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• Comité d’éthique APHP-Centre/Université Paris Cité 

• MR004: réutilisation de données. recherche d’intérêt 

public

• Conformité RGPD, autorisation d’utilisation pour la 

recherche, lien avec le registre

• Clinical Trials

• Déclaration CNIL

• Convention avec chaque CRCM

Etude MODUL-CF



Cohorte Modul-CF

• 1700 patients de 6-18 ans  M0-M12

- 2/3 « naifs » F508del/MF: ~ totalité de la cohorte

- 1/3 « switch » F508del/F508del passés de Orkambi à Kaftrio

en cours de récupération des M12

- 600 enfants de 2-12 ans dans la cohorte orkambi (M0-M12)

• Enfants de 2 à 5 ans : 450 patients dans le registre

-215 « naifs »

-235 « switch »

Inclusions en cours : 135 enfants collectés (45 « naifs », 69 

« switch ») 



Diminution des exacerbations

dans le temps

2020-21 2021-22



Rattrapage de la fonction respiratoire par rapport 

aux 5 ans précédents: VEMS



Scanners Pulmonaires

Rosenow et al, AJRCCM 2015

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



Quantitative analysis of structural 

abnormalities

• Bronchiectasis

• Airway wall tickening

• Mucus plugs

• Atelectasis

• Gaz trapping ( 

expiration)





% zones atteintes

Amélioration ultrastucturale



Cohorte des 6-12 ans

VEMS LCI



Test de la sueur

12-18 ans 6-12 ans



Atteinte ORL

Amélioration par rapport à M0
(sur les 62 patients avec obstruction nasale à M0)

Score radiologique de Mac Kay) n=43

Diminution significative de 11 (7-15) à 4 (2-6); p=0,0001 These de Margaux Petijean  



Tolérance au glucose, 

significativement améliorée 

N=75 N=31



Bodewes et al; JPGN 2024

Atteinte hépatique avant le 

traitement modulateur



Fig8-9. Evolution classification échographie ORKAMBI 

Atteinte hépatique sous traitement modulateur



Atteinte hépatique

Cohorte « Orkambi » n= 501 Cohorte «Kaftrio » n= 356



Exemples Parents

2-3 ans (N=58) : α Cronbach=0.88: de 25 à 16 items 

Qualité de vie

4-5ans (N=90) : α Cronbach=0.68: de 25 à 21 items 

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

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

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

Hoa Truong, F Foissac, S Benaboud

S Bui, T Bihouhée

Pas de corrélation avec le dosage sérique




