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Introduction

La Commission de la transparence de la HAS a hotamment pour mission de rendre des avis :

en vue du remboursement sur demande des fabricants de médicaments. Ces avis « en vue
du remboursement », favorables ou défavorables, sont transmis au Ministére de la Santé qui
devra en décider.

au sujet des demandes ’autorisation d’accés précoce, également a la demande des indus-
triels, pour une prise en charge immédiate et intégrale d’'un produit qui n’est pas encore rem-
boursé. C’est sur la base de cet avis que le College de la HAS émet la décision finale.

La HAS dispose de toutes les données médico-scientifiqgues, mais ne peut pas par elle-méme donner
les arguments de réflexion du point de vue des patients ou usagers concernés.

C’est pourquoi vous étes invité(e)s a contribuer aux évaluations.

La Commission d'évaluation économique et de santé publique rend un avis économique sur certains
de ces médicaments. La présente contribution lui sera transmise systématiquement.

L’équipe du « service engagement des usagers » se tient toujours a votre disposi-
tion pour toute question ou échange. Contact : contact.contribution@has-sante.fr /
01559371 18.

Toutes les associations ou groupes représentants les usagers du systeme de santé
peuvent utiliser ce questionnaire.

Vous pouvez consulter les informations publiées destinées aux associations et de
patients et d’usagers sur la page internet dédiée du site internet de la HAS.

Lors des premieres fois, il peut étre utile de recevoir des explications : il y a toujours un
interlocuteur dédié pour vous répondre, vous orienter ou échanger avec vous par mail
(contact.contribution@has-sante.fr) ou par téléphone (01 55 93 71 18). C’est le service
Engagement des usagers qui vous répondra : il s’agit d'une équipe qui est a votre
écoute.

Pour des informations détaillées sur les principes d’évaluation des médicaments par la Commission
de la transparence, vous pouvez consulter les doctrines d’évaluation en vue du remboursement et en
vue d’'une autorisation d’acces précoce. Cette lecture spécialisée n'est pas nécessaire pour remplir
ce questionnaire.

NB : pour simplifier la lecture, le masculin est utilisé dans les phrases de ce questionnaire — ceci est
simplement une convention de rédaction dans le présent document. La HAS promeut l'inclusion et
I'égalité sur tous les plans, y compris de genre et de sexe.
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https://www.has-sante.fr/jcms/p_3223570/fr/sexe-genre-et-sante-rapport-d-analyse-prospective-2020
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3223570/fr/sexe-genre-et-sante-rapport-d-analyse-prospective-2020

Note importante

Les questions de ce formulaire ne sont pas contraignantes. Elles ont pour but de vous orienter si
vous les trouvez pertinentes.
Seules les questions de la partie administrative tout au début de ce questionnaire sont obligatoires.

HAS -« Questionnaire pour la contribution des associations d’'usagers * novembre 2022



Informations administratives (contact,
financement)

Il est obligatoire de remplir la rubrique suivante pour que votre questionnaire soit pris
en compte.

Identité de I'association ou du groupe
VIVRE AVEC UNE NMP

Nom complet (suivi du sigle si applicable) :

Site internet :

https://www.vivreavecunenmp.com

HAS -« Questionnaire pour la contribution des associations d’'usagers * novembre 2022


https://www.vivreavecunenmp.com/

Medicament sur lequel porte cette
contribution

Nom commercial :

Momélotinib

Dénomination commune internationale (DCI) :

Momélotinib

Indication pour I’évaluation d’un médicament en vue de remboursement ou d’autorisation
d’acceés précoce:

Médicament en accés précoce pré-AMM dans le traitement de la splénomégalie ou des symp-
tdmes liés a la maladie et de I'anémie modérée a sévere chez les patients adultes atteints de
myélofibrose primitive, de myélofibrose secondaire a une polyglobulie de Vaquez ou une
thrombocytémie essentielle

Cette contribution porte sur une évaluation (cocher la case correspondante ou les deux cases
le cas échéant):

Pour mémoire, cette information figure en regard du nom du médicament sur la page dédiée aux
contributions sur le site de la HAS.

] En vue du remboursement de droit commun

Q) Pour une demande d’autorisation d’accés précoce
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1. Questionnaire — Partie A

1.1. Impacts de la maladie sur la qualité de vie

1.1.1. Impacts de la maladie sur les patients

Vous pouvez aborder les thémes ci-dessous s’ils vous semblent pertinents, et ajouter
autant d’aspects ou de parametres qu'il faudrait prendre en considération

Vous pouvez hiérarchiser les themes, vous pouvez qualifier leur gravité en utilisant une
échelle de 1 (moins grave) a 5 (le plus grave)

Vous pouvez détailler les impacts en séparant des ‘groupes’, par exemple
homme/femme, enfant/adulte, etc. :

Fatigue intellectuelle ou physique

Activités de la vie quotidienne

Mobilité/déplacement

Chez l'enfant : impact sur la croissance et le développement psychomoteur —
Scolarité, activités sportives et ludiques, etc.

Vie professionnelle — Capacité de travall
Vie affective

Vie sexuelle

Vie sociale

Impacts psychologiques

Douleur

Aspects financiers

Autres aspects

Quels sont les impacts de la maladie sur les patients ?

La myélofibrose est une pathologie dans laquelle du tissu fibreux remplace progressivement
les cellules souches sanguines dans la moelle osseuse, ce qui provoque la formation de
globules rouges de forme anormale, une anémie et une augmentation du volume de la rate.

Les néoplasies myéloprolifératives sont des maladies hématologiques qui affectent la qualité
de vie des patients et de leurs proches. L’association a mené en 2021 une étude auprés de
ses adhérents a I’aide d’un questionnaire. 178 personnes ont répondu a ce questionnaire (47
hommes / 131 femmes). En voici quelques conclusions pertinentes qui permettent
I’évaluation de I'impact de la maladie sur les patients :

Sur les effets de la maladie, a la question : « Merci d’indiquer si vous souffrez de I’'un de ses
symptémes et son degré (sur une échelle de 0 a 5 sachant que 5 est le maximum) »
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ENO0 EE1 W2 EE3 EN4 BEES

100
50
0
Fatigue chronique Douleurs osseuses et/ou Troubles de la mémoire etiou de
musculaires la concentration

Insomnies Douleurs aux jambes Douleurs aux mains Douleurs aux pieds

Fourmillements dans les mains Fourmillements dans les pieds Douleurs articulaires Perte de vos cheveux

Cheveux abimés Ongles abimés Sueurs nocturnes Sueurs diumnes

Hypertension Vertiges Moral en baisse Démangeaisons
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Douleurs abdominales Constipation sévére Prise de poids Migraines

Migraines ophtalmigues Maux de téte Acouphénes

Connaissez-vous des questionnaires de recueil de données de qualité de vie ou d’autres mesures
rapportés par les patients! qui vous semblent adaptés pour cette maladie ?

[J Non
& oui, lesquels ?

Au-dela de notre questionnaire cité ci-dessus, nous avons répertorié 2 guestionnaires acces-
sibles sur notre site internet Boite a outils | Vivre avec une NMP qui permettent I’évaluation de
la maladie et des ses symptomes (MPN 10 développé par spotlightsonMPN et celui développé
par le laboratoire Novartis)

1.1.2. Impacts de la maladie sur les proches ou les aidants

Vous pouvez aborder les themes ci-dessous s’ils vous semblent pertinents, et ajouter
autant d’aspects ou de parametres qu’il faudrait prendre en considération

Vous pouvez hiérarchiser les themes, vous pouvez qualifier leur gravité en utilisant

! Parfois appelés PROMs. Les ‘Patient reported outcomes measures’ sont des questionnaires remplis par les patients eux-mémes
ou leurs proches pour mesurer des résultats de soins. Les PROMs permettent de détecter des changements de I'état de santé du
patient, quelle que soit sa pathologie. Les questionnaires utilisés peuvent étre génériques, utilisables quelle que soit la pathologie,
ou spécifiques d’'une pathologie.
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une échelle de 1 (moins grave) a 5 (le plus grave)
Vous pouvez détailler les impacts en séparant des « groupes », par exemple
homme/femme, enfant/adulte, etc.
Fatigue intellectuelle ou physique
Activités de la vie quotidienne
Mobilité/déplacement
Problématique spécifique aux maladies génétiques impactant d’autres
membres de la famille
Vie professionnelle — Capacité de travail
Vie affective
Vie sexuelle
Vie sociale
Impacts psychologiques
Aspects financiers
Autres aspects

Quels sont les impacts de la maladie sur les proches ou les aidants ?

Les nombreux symptomes induits par la maladie et apparaissant dans les graphiques ci-
dessus, permettent de comprendre aisément I'influence de la maladie sur les proches. Nous
avons interrogé notre panel de 178 personnes et voici ci-dessus leur retour :

Votre SMP a-t-il une influence sur:

178 réponses

@ votre vie de famille
@ votre vie sociale
) votre vie professionnelle
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1.2. Les traitements actuellement disponibles (en dehors du
médicament évalué)

Les informations demandées ici sont importantes pour la Commission de la transpa-
rence car elle évalue les nouveaux produits comparativement aux options thérapeu-
tiqgues déja disponibles. Les avis en vue du remboursement comportent notamment
une gradation du progrés thérapeutigue apporté par un nouveau médicament au
regard des traitements actuellement disponibles ou de la prise en charge habituelle.
C’est ce que l'on appelle « '’Amélioration du Service Médical Rendu » (ASMR).
L’ASMR comporte cinqg niveaux allant de « absente » (ASMR V) a « majeure »
(ASMR ).

Merci de décrire principalement les traitements qui ont la méme indication que le
produit évalué (méme maladie, méme age, méme objectif, traitement donné au
méme stade d’évolution, par exemple en premiére intention ou apres échec d’un
autre traitement, etc.).

Donner une bréve description de ces traitements, de leurs avantages et inconvé-
nients, et de leur impact sur la qualité de vie (effets bénéfiques ou indésirables, facili-
té ou difficulté d’usage) et sur le parcours de soins du patient (hospitalisation,
déplacements hors du domicile, fréquence des bilans liés au suivi du traitement,
etc...).

Quels sont les traitements actuels utilisés dans I'indication mentionnée pour ce dossier ? Par
exemple, médicaments, dispositifs médicaux, rééducation, soins supports, soutien psycholo-
gique, etc.

Le Ruxolitinib

Le Fédratinib

Quels sont les avantages des traitements actuellement disponibles ?

Le ruxolitinib, un médicament qui a été développé pour inhiber la mutation de JAK2, est
souvent le premier traitement utilisé. Il est aussi efficace chez les personnes porteuses de
mutations dans les génes CALR ou MPL. Il est efficace pour réduire la taille de la rate, con-
troler les symptomes et ralentir la fibrose. Le fédratinib inhibe également la mutation de
JAK?2 et peut étre utilisé comme alternative au ruxolitinib.

Quels sont les inconvénients des traitements actuellement disponibles ?

Le ruxolitinib peut entrainer une anémie et une numération plaquettaire basse. La réduction
de la taille de larate atendance a soulager les symptdmes. Outre le ruxolitinib,
I’hydroxyurée, peut diminuer la taille de la rate, mais peut aussi aggraver I’anémie et réduire
le nombre de plaquettes.
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Quels sont les arguments qui vous permettraient de dire que les traitements actuellement
proposés dans cette indication ne couvrent pas tous vos besoins ?

Les traitements existants entrainent tous une anémie ou aggravent une anémie existante et
ne couvrent donc pas les patients atteints de myélofibrose primitive ou secondaire a une
thrombocytémie essentielle ou polyglobulie de Vaguez. Les personnes atteintes d’anémie
sévere nécessitent parfois des transfusions de globules rouges.

1.3. Le médicament évalué

Les catégories ci-dessous sont proposées a titre indicatif, elles peuvent étre utilisées
dans certaines questions. Il n’est pas nécessaire de les remplir toutes. L’important est
de nous signaler les 3 améliorations ou inconvénients principaux qui peuvent porter sur
I'une ou l'autre de ces catégories, par exemple sur :
I’état de santé de la personne concernée, sa guérison, sa durée de vie si mala-
die grave ;
la qualité de vie (notamment impact sur la fatigue intellectuelle ou physique, les
activités de la vie quotidienne, la mobilité et les déplacements, la vie profession-
nelle ou les capacités de travail, la vie affective, la vie sexuelle, la vie sociale ou
d’autres aspects a préciser. Dans le cadre de la pédiatrie, il pourrait s’agir no-
tamment de la croissance, la scolarité, des activités ludiques et sportives ;

la qualité de vie de ses proches ;

l'usage de ce traitement ;

le parcours de santé et de vie du patient ;

autres : n’hésitez pas a ajouter tout autre élément que vous souhaitez.

1.3.1. Vos commentaires sur I'indication demandée par laboratoire

Le libellé de Pindication demandée (ce qui désigne les patients concernés) par le laboratoire
vous semble-t-il adéquat ? Toute la population des patients concernés est-elle bien incluse
dans ce libellé ? D’autres groupes de patients devraient-ils figurer ? Merci de justifier votre
réponse.

Libellé adéquat / population adéquate
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Si votre avis s’appuie sur I'expérience de personnes ayant utilisé ce traitement rem-
plir la rubrique « Si vous avez une expérience... » ci-dessous (8 1.3.2).

Si vous ne connaissez pas de patients ayant utilisé ce traitement, ne remplir que la
rubrique « Si vous n’avez pas d’expérience... » (8 1.3.3).

Vous pouvez laisser vide I'une ou 'autre de ces rubriques.

1.3.2. Sivous avez une expérience avec le médicament étudié (sinon
passez a larubrique suivante)

1.3.2.1. Avantages constatés lors de 'usage du médicament étudié par rapport
aux autres traitements utilisés actuellement :

Quelles sont les principales améliorations constatées par rapport aux traitements actuels ?

Exemples d’amélioration (cette liste ne donne que quelques exemples possibles) :
moins d’effets secondaire, plus d’efficacité sur un aspect de la maladie, fréquence ou
mode d’administration plus confortable, etc.

1.3.2.2. Inconvénients constatés du médicament étudié par rapport aux autres
médicaments utilisés actuellement

Quels sont les principaux inconvénients constatés avec le médicament étudié, notamment
par rapport a ceux des traitements actuels ?
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1.3.3. Sivous n’avez pas d’expérience avec le médicament évalué :
guelles sont vos attentes et vos craintes ?

1.3.3.1. Vos attentes pour le médicament étudié dans cette évaluation

Exemples d’attentes (cette liste ne donne que quelques exemples possibles) : moins
d’effets secondaire, plus d’efficacité sur un aspect de la maladie, fréquence ou mode
d’administration plus confortable, etc.

Quelles sont les principales améliorations attendues par rapport aux traitements actuels ?

Ameélioration des symptomes de la myélofibrose primitive et secondaire a une TE
ou une Polyglobulie de Vaquez

Diminution de la taille de la rate (augmentée significativement dans ces patholo-
gies)

Traitement de I’anémie source de nombreux symptémes affectant la qualité de vie
du patient

1.3.3.2. Vos craintes concernant le médicament étudié dans cette évaluation

Quelles sont les principales craintes concernant ce médicament, notamment par rapport aux
traitements actuels ?
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2. Questionnaire — Partie B (Dossiers acces
préecoces uniquement)

Cette partie concerne uniqguement les demandes d’autorisation d’accés précoce

Si votre contribution concerne un avis en vue du remboursement, merci de passer
directement a la partie C « Synthese ».

La décision d'autoriser ou non l'acces précoce prise par la HAS repose réglementai-
rement sur quatre criteres :

le caractére rare, grave ou invalidant de la maladie traitée par le médicament
pour lequel la demande d’autorisation précoce est faite.

I’'absence de traitement approprié disponible.

le caractére présumé innovant du médicament, notamment au regard d'un
éventuel comparateur cliniguement pertinent.

I'impossibilité de différer le traitement.

C’est pourquoi nous vous invitons dans cette rubrique a vous positionner sur ces
questions.

Vous pouvez utiliser les champs « autres » d’une maniére libre pour vous exprimer.

2.1. Votre position concernant les critéres de I'autorisation d’acces
précoce

Quels sont les arguments qui vous permettraient de dire que la maladie pour laguelle ce mé-
dicament est évalué est invalidante et/ou grave ?

La myélofibrose est un cancer rare mais grave de la moelle osseuse qui perturbe la produc-
tion normale de cellules sanguines par |I'organisme.

La myélofibrose est un néoplasme myéloprolifératif (NMP), un groupe de cancers du sang
dérive des cellules souches hématopoiétiques.
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La myélofibrose primitive est rare. Chaque année, 3 a 7 nouveaux cas par million d’habitants
sont diagnostiqués, soit 200 a 400 nouveaux malades pour la France entiere (Société Fran-
caise d’Hématologie)

Comme évoqué précédemment, la myélofibrose fait apparaitre une faiblesse ou fatigue, des
ecchymoses ou saignements faciles, des douleurs osseuses ou articulaires, des sueurs noc-

turnes, des démangeaisons, une légere fievre ou une splénomégalie (augmentation du vo-
lume de larate) et bien d’autres symptémes, ce qui rend cette maladie extrémement

invalidante.

HAS « Questionnaire pour la contribution des associations d'usagers « novembre 2022
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Quels sont les arguments qui vous permettraient de dire que les traitements actuellement
proposés dans cette indication ne sont pas appropriés ?

Le ruxolitinib, un médicament qui a été développé pour inhiber la mutation de JAK2, est
souvent le premier traitement utilisé. Il est aussi efficace chez les personnes porteuses de
mutations dans les génes CALR ou MPL. |l est efficace pour réduire la taille de la rate, con-
tréler les symptomes et ralentir la fibrose, mais il ne fait pas disparaitre la fibrose existante
dans la plupart des cas et peut entrainer une anémie et une numération plaquettaire basse.
Laréduction de lataille de la rate atendance a soulager les symptdmes. Outre le ruxolitinib,
I’hydroxyurée, un agent chimiothérapique, peut diminuer la taille du foie ou de la rate, mais
peut aussi aggraver I’'anémie et réduire le nombre de plaquettes. La radiothérapie peut di-
minuer la taille de la rate, mais n’a qu’un effet temporaire et peut provoquer une diminution
importante du nombre de globules blancs et entrainer des infections.

Quelles sont les arguments principaux qui vous permettent de dire que le médicament étudié
vous semble innovant par rapport aux traitements actuels ?

Cette question porte sur le caractere innovant de l'usage du produit pour lequel la
demande d’autorisation d’acces précoce est demandée.

Le caractere innovant du produit dans l'indication demandée repose notamment? sur
deux points :
l'apport d’'un changement substantiel en matiere d’efficacité y compris sur la
gualité de vie, de tolérance, de praticité ou de commodité d’emploi ou de par-
cours de soins ;
la couverture d’un besoin médical non ou insuffisamment couvert (ex. : usage
adapté pour les enfants).

L’innovation apportée par ce traitement réside dans le fait qu’il traite a la fois les symptémes
de la maladie, de la splénomégalie et de I'anémie modéré et sévéere ce qui n’est pas apporté
par un seul et unique traitement aujourd’hui.

2.2. Votre position sur les données a recueillir par les patients au
cas ou l’acces précoce au médicament serait accorde

Il est essentiel pendant I'acces précoce d’observer avec attention l'utilisation et les
effets du médicament pour mieux le connaitre et évaluer son efficacité et ses effets
indésirables en « vie réelle ».

Les données relatives a l'utilisation et aux effets du médicament sont collectées

2 Pour plus de détails, consulter le § 2.4.2 du document : Autorisation d’accés précoce aux médicaments : doctrine d'évaluation de
la HAS
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aupres des patients de deux fagons :

par le médecin durant les consultations : le médecin prescripteur de ce médi-
cament posera des questions aux patients sur I'état dans lequel ils se sentent
avec le traitement ;

par les patients eux-mémes entre les consultations : les patients (et/ou leurs
proches dans certains cas) recevront un ou plusieurs questionnaires en ligne
ou sous format papier afin de recueillir eux-mémes des données de santé et
plus particulierement de qualité de vie. Ces questionnaires de qualité de vie
doivent étre remplis par les patients eux-mémes, sans interprétation du méde-
cin ou de tierces personnes.

La facon dont cette surveillance et cette collecte de données sont organisées est
décrite en détail dans un document spécifigue nommeé « Protocole d'utilisation théra-
peutique — Recueil de données », ou : PUT-RD.

Nous vous invitons a nous donner votre avis sur les données ou informations qu’il
serait pertinent de recueillir du point de vue des patients et/ou des aidants.

Dans cette rubrique, nous vous demandons d’exprimer les types de données ainsi
gue la facon de les recueillir qui sont les plus pertinentes de votre point de vue. |l
n’est pas utile de mentionner les données purement médicales telles que les para-
meétres biologiques.

2.2.1. Les données et informations qu’il est important de recueillir

Quels sont les informations essentielles que les patients pourraient recueillir eux-mémes
pour aider a mieux connaitre (qualitativement et/ou quantitativement) I’efficacité et la sécurité
du traitement évalué ?

Il serait important de recueillir les informations de symptdmes et qualité de vie des patients
afin de monitorer notamment I"apport du traitement évalué par rapport aux effets de I’anémie
et de la splénomégalie. Les questionnaires habituels (cités au début du document) peuvent
constituer une méthodologie efficace pour cela.

Quelles sont les conditions a réunir pour que les patients collectent au mieux les informa-
tions demandées (recueil au domicile, avec l'aide d’un soignant a I’hopital, recueil par les
proches, recueil avec I'aide d’un patient expert, combinaison de plusieurs modalités de re-
cueil, etc. ?)
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2.2.2. Votre avis sur le protocole d’utilisation thérapeutique - Recueil de
données

La soumission d’un « protocole d’utilisation thérapeutique et de recueil de données »
(PUT-RD) est une obligation légale pour le laboratoire pharmaceutique qui soumet
une demande d’acces précoce. Ces données d’utilisation vont renforcer les connais-
sances sur le médicament en pratique clinique habituelle.

Le PUT-RD a notamment pour vocation la collecte de données et la surveillance des
patients ; il doit mentionner ce qui sera collecté a cette fin.

Le PUT-RD n’est pas publié sur notre site. La HAS peut décider de le transmettre tel
qu’il a été rédigé par lindustriel lors du son dépdt de dossier aux associations de
patients constitués en personne morale.

Si vous souhaitez consulter ce document pour le commenter dans cette rubrique,
merci de nous adresser un mail de demande a contact.contribution@has-sante.fr. La
consultation du document est soumise a la signature d’'un engagement de confiden-
tialité, et ne sera approuvée que pour les associations constituées en entité morale.
La transmission du document se fait en général sous 72h.

Avez-vous consulté le projet de protocole d’utilisation thérapeutique — Recueil de données ?
] Oui
] Non

Avez-vous des commentaires ou des compléments relatifs au protocole d’utilisation théra-
peutique — Recueil de données ?

3 Egalement appelées « variables d’intérét »
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3. Questionnaire — Partie C : Demande
d’audition

La Commission de la transparence peut décider d’auditionner une ou des associa-
tions ou groupes d’usagers lors de 'examen de la demande.

Vous pouvez ici manifester votre intérét pour une telle audition (en plus de cette
contribution écrite).

ATTENTION : Les auditions devant la commission de la transparence sont ordinai-
rement accordées dans le cadre des autorisations d’accés précoce ; elles sont excep-
tionnelles dans le cadre du remboursement.

Souhaitez-vous étre auditionné ?
] Qui

] Non

Pour quelles raisons ?
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4. Questionnaire — Partie D : Synthese

Listez les points les plus importants de votre contribution. Par exemple :
Les plus grandes difficultés du vécu avec la maladie sont ...
Les thérapeutiques actuellement disponibles sont (in) adéquates parce que ...
Le médicament étudié répond (peu) aux besoins et attentes des patients parce
que ...
Les besoins thérapeutiques non couverts les plus importants sont ...

Cette liste n’est bien entendue pas limitative.

La myélofibrose est un cancer rare mais grave de la moelle osseuse qui perturbe la produc-
tion normale de cellules sanguines par I'organisme.

La myélofibrose est un néoplasme myéloprolifératif (NMP), un groupe de cancers du sang
dérivé des cellules souches hématopoiétiques.

Les néoplasies myéloprolifératives sont des maladies hématologiques rares qui affectent la
qualité de vie des patients et de leurs proches. Les nombreux symptémes rendent cette ma-
ladie extrémement invalidante.

Les traitements existants permettent de réduire la taille de la rate (splénomégalie) mais en-
trainent une numération plaquettaire basse et une anémie ou aggravent une anémie existante.

L’innovation apportée par ce traitement réside dans le fait qu’il traite a la fois les symptomes
de la maladie, de la splénomégalie et de I’anémie modéré et sévére ce qui n’est pas apporté
par aucun traitement aujourd’hui.
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5. Questionnaire — Partie E : Vos autres
remarques

Si vous souhaitez compléter les informations que vous jugez utiles pour la Commis-
sion de la transparence, merci d’utiliser cette partie de fagon libre.
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6. Questionnaire — Partie F : Méthodes

Méthodes utilisées pour renseigner ce questionnaire

Indiquer la méthode utilisée pour renseigner les différentes parties de ce question-
naire (par exemple enquéte, réseaux sociaux, groupe de travail, ttmoignages, entre-
tiens qualitatifs de patients ou de proches ayant eu acces aux traitements lors
d’essais cliniques, appels téléphonique, nombre de participants, échanges internatio-
naux avec des associations de pays ou le traitement est déja commercialisé, avec les
périodes concernées).

Selon quelles méthodes avez-vous renseigné les chapitres sur I'impact de la maladie et les
traitements actuellement disponibles ?

Enquéte sur 178 patients (Cf début du document)

Groupe de travail sur les avantages et inconvénients des traitements de la Myélofibrose

Selon quelles méthodes avez-vous recueilli ’expérience des patients avec ce traitement ?

Quelles sont les personnes qui ont contribué significativement a la rédaction de la contribu-
tion ?

L’association a-t-elle regu des aides extérieures pour soutenir sa contribution ? Si oui, les-
quelles ?

Aucune
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Pouvez-vous nous donner une estimation du temps qui a été nécessaire pour rédiger cette
contribution ?

Avez-vous rencontré des difficultés pour remplir ce questionnaire, et si oui, lesquelles ?

Pas de données patients sur le traitement évalué pour un accés précoce

Remerciements

Nous vous remercions vivement pour votre apport et votre temps passé. Nous les savons importants.
Votre contribution sera prise en compte par la Commission de la transparence. Elle sera distribuée a
tous les membres de cette derniére au méme titre que les autres pieces du dossier, et fera I'objet
d'une présentation orale par les membres des commissions nommés en qualité de membres adhé-
rents d’'une association d’'usagers avant les délibérations.

Conception du questionnaire

Ce questionnaire a été construit en collaboration avec des représentants associatifs via un groupe de
travail dédié. Pour plus d’information, cliquez ici.
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