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Cohorte Modul-CF

« 1700 patients de 6-18 ans M0-M12
- 213 « naifs » F508del/MF: ~ totalité de la cohorte
- 1/3 « switch » F508del/F508del passes de Orkambi a Kaftrio
en cours de recupeération des M12
- 600 enfants de 2-12 ans dans la cohorte orkambi (M0-M12)

« Enfantsde 2 a5 ans : 450 patients dans le registre
-215 « naifs »

-235 « switch »
Inclusions en cours : 135 enfants collectes (45 « naifs », 69

« switch »)



Diminution des exacerbations
dans le temps

evolution exacerbations
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Rattrapage de la fonction respiratoire par rapport
aux 5 ans precedents: VEMS
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Scanners Pulmonaires

Score de PRAGMA, analyse en IA : bronchectasie, épaississement des parois

Original CT scan Disease heat map

0.00% disease

Rosenow et al, AJRCCM 2015



Quantitative analysis of structural
abnormalities

Bronchiectasis
Airway wall tickening
Mucus plugs
Atelectasis

Gaz trapping (
expiration)




Aot outerairway wall diameter
A umen:  inner airway wall diameter
Aw:.  airway wall thickness

A: paired artery diameter

AoutA ratio = Aout/A
AlumenAratio = Alumen/A
AwtAratio = (Aout — Alumen)/A



Amelioration ultrastucturale
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ppFEY1 (%) (mean +/- SE)
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Cohorte des 6-12 ans

VEMS
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Sweat chloride (mmol/L) (mean +/- SE)
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Atteinte ORL

Amélioration par rapport a MO Change in SN5 compared to MO Change in SN5 compared to M0
(sur les 62 patients avec obstruction nasale a M0) Patients with nasal obstruction at M0 Patients with no nasal obstruction at M0
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Score radiologique de Mac Kay) n=43
Diminution significative de 11 (7-15) a 4 (2-6); p=0,0001 These de Margaux Petijean



Tolérance au glucose,
significativement ameélioree
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Atteinte hepatique avant le
traitement modulateur

Evolution des échographies M0-M12 en % n=857 . .
Evolution des échographies M0-M12 en % n=857
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Atteinte hepatique sous traitement modulateur

Répartition des échographies ORKAMBI Répartition des échographies ORKAMBI
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Répartition des échographies KAFTRIO Réparition des échographies KAFTRIO
f— 80_
250 Normal Hyperéchogéne
200- 60 - I Hétérogéne
I Cirrhose
150-
c c 40
100-
20 -
50-
o-
0 T

! MOM12 MOM12 MOM12
Mo M12



uii

Atteinte hepatique

Cohorte « Orkambi » n=501
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Cohorte «Kaftrio » n= 356
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’Association
Grégory
Lemarchal

EN FINIR AVEC LA MUCOVISCIDOSE

Qualite de vie

%
Tu te réveilles la nuit ?

*
La qualité de vie liée & la santé représente un concept trés large dans lequel nous retrouvens plusieurs
aspects tels que la santé physique, I'état psychologique, le niveau d'indépendance et d’autonomie et les

relations sociales. Pour bien évaluer cette qualité de vie, il est indispensable que Uoutil utilisé soit centré Qui ‘ ton Je ne sais pas ‘ baponse st e‘;mm;:“ ;2?;‘;‘:;:‘
sur le ressenti de la personne. Dans la littérature scientifique, Uintérét pour la qualité de vie chez lenfant
est relativement récent, et beaucoup reste & découvrir et comprendre comment bien Uevaluer, en particu-
lier chez l'enfant suivi en pediatrie. Dans cette étude notre objectif est celui de créer un questionnaire
pour enfants et adolescents, afin de pouvoir ensuite l'utiliser comme outil dans la pratique clinique. Exem P les Parents
N°IRB : 00012022-64
Jamais Rarement Parfois Souvent Trés souvent

Je comprends que la passation de ce questionnaire est un outil de travail pour Emmanuel Devouche, en-
seignant-chercheur & 'Université Paris Cité (LPPS-UR4057), et que son usage est exclusivement et stric-
tement limité a la présente étude. Aucun usage n'en sera fait dans le cadre d'enseignement ou a des fins Votre enfant est agité/ ne tient pas en place
commerciales. Il est entendu qu'il m'est possible de demander toutes les explications que je désire sur

l'usage qui sera fait de cet outil et qu'a tout moment je peux décider que je ne veux plus participer a

létude.

I s I ~
() () () ()
) v v v

Votre enfant se réveille la nuit O
')
()
U

Veulllez sélectionner uns réponse ci-dessous.

() Je ne m'oppose pas a participer /  ce que mon enfant participe 4 cette étude

2-3 ans (N=58) : a Cronbach=0.88: de 25 & 16 items
4-5ans (N=90) : a Cronbach=0.68: de 25 a 21 items

Parents < 6 ans (N=193) : a Cronbach=0.87: en cours

6-12 ans (N=140) : de 41 a 33 et maintenant 26 items

Ados adultes (N=166) : a Cronbach=0.94 de 74 a 33 items (PRO CF V3)



% par rapport au nombre total de patients avec troubles (76)
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% par rapport au nombre total de patients (143):

30,00%

25,00%

20,00%

15,00%

10,00%

5,00%

0,00%

27,2%

Troubles du
sommeil

153 %

- 10,5%

Hyperactivité Irritabilité

2,9%

Autres



Concentration de I'lvacaftor (mg/L)

Concentration du Tezacaftor (mg/L)
o

Pas de corrélation avec le dosage serigue

Troubles du comportement chez les enfants de 2 a 6 ans

Ivacaftor
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Données 65 enfants (76 dosages)

37 patients présentant des troubles du comportement
28 patients ne présentant pas de troubles

Données du 01/12/2023 au
07/03/2024






