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Défis médicaux
Gueérir plus et mieux !

Perfectionnement des protocoles de traitement et essais
thérapeutiques

Gradation dans la spécialisation de la prise en charge : centres de
référence, organisations inter régionales et nationales

Maintien de la qualité des soins de support : organisation
régionale



Protocoles de traitement

Protocoles fr%, européens, souvent comparatifs (essais
de phase Ill)

— Intensifications sélectives
— Désescalades prudentes

Protocoles pour les rechutes

Protocoles de recherche
(essais de phase | et |l)
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MTX; HSCT: Transplantation de cellules souches hématopoiétiques; VANDA/VHR1V/HR2: courses intensive pre-HSCT
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Injection PEG-ASPA (1250 ou 2500 Ul selon bras) ; P: Prednisone prephase; Conso: consolidation course; M: cycles hautes doses de MTX; IP: Phase
intermediaire avec cycles hautes doses de MTX; IR: intensificationretardée ; VANDA: Chimiothérapie intensive : NELA: nelarabine course; HSCT:

Transplantation de cellules souches hématopoiétiques

*J26 : Injection PEG-ASPA uniquement dans le bras de randomisation 1250 Ul et pour les patients HR/VHR 2500 Ul






Gradation
dans le niveau de prise en charge

30 centres de références

7 organisations inter régionales avec des filieres de soins
pour les prises en charge plus rares

De nombreux comités nationaux par type de tumeur avec de
plus en plus de Réunions de Concertation Pluridisciplinaire
nationales pour les cas difficiles

Quelques centres ouverts pour des essais de phase | ou Il

1 centre spécialisé national pour 1 type de tumeur
(rétinoblastome)



30 centres de cancérologie pédiatrique
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7 organisations interrégionales
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Maintien de la qualité des soins de
support sur le « territoire »

 Réseau régional RESILIAENCE
... Féseau « nouveau régional » ...

* Pour les soins de support
et les chimiothérapies « simples »
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Défis scientifiques

 Compréhension du phénomene cancer
— > Nouvelles cibles

* Traitements non chimiothérapiques

 Préservation de la fertilité



Traitements non chimio

* Anticorps monoclonaux
* Antityrosines kinases

* Immunothérapie



Traitement ciblé

protéine

ARN
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Douglas Hanahan'-2* and Robert A. Weinberg®*

Hallmarks of Cancer
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Immunothérapie
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Ces nouvelles approches
LMC

Rechute GIST

Lymphome anaplasique rech

Lymphome B haut risque
Rechute Hodgkin

LAL PH1

Rechute LAL, LAL réfractaire
Rechute LAL

LAL, LAM grave

LAM rechute
Neuroblastome Haut risque
Neuroblastome rechute
Neuroblastome rechute
Tumeur myofibroblastique

Tumeurs cérébrales

Trait ciblé

glivec, ITK

crizotinib

glivec et ITK

anti CD 19
anti CD30

anti bi T/CD22
allogreffe

mylotarg
anti GD2



MAPPYACTS : projet visant a proposer aux enfants et les jeunes
adultes une thérapie ciblée adéquate en utilisant le séquencage
complet de I'exome et le séquencgage de ’ARN des tumeurs pour
détecter les altérations génomiques pouvant étre des cibles
thérapeutiques. Les patients en échec thérapeutique pourront
ensuite étre inclus dans un des bras de traitements, selon le profil
moléculaire de leur tumeur, de |'essai clinique ESMART qui testera au
moins 10 médicaments différents et devrait ouvrir au cours du premier
semestre 2016 dans le cadre du programme AcSé (Acces sécurisé aux
thérapies innovantes)

ESMART est un programme AcSé spécifiguement dédié aux enfants et
jeunes adultes. Le programme AcSé a été mis en oeuvre en 2013 pour
fournir aux patients en situation d’échec thérapeutique ou en
rechute, un acces sécurisé aux thérapies ciblées. Tous les essais
cliniques AcSé doivent étre ouverts aux enfants. Ainsi, 11 enfants ont
été inclus dans l'essai AcSé crizotinib.



Préservation de la fertilitée

* CPFA : centre de préservation de la fertilité d’Aquitaine
* Y compris chez les enfants prépuberes
* Prélevement d’ovaire, de pulpe testiculaire



Défis sociaux et humains

Prise en charge globale
Prise en charge étendue (fratrie, parents)
Des progres dans la prise en charge sociale et scolaire

Une focalisation sur les Ado - Jeunes Adultes



DISPOSITIF D’ANNONCE

Diagnostic, annonce du bilan d’extension, principes thérapeutiques
Résultats du bilan d’extension et proposition thérapeutique
Réponse aux questions et remise de documents

Reformulation, questions, précisions, inquiétudes...



Social et scolaire

* Réunions régulieres avec les MDPH

* Reéunions régulieres avec les acteurs de la scolarité



Projet U-LINK

* Création et mise a jour d’'une base de données des essais
thérapeutiques ouverts en cancérologie pédiatrique

* Mise en place d’un systeme d’aide financiere directe aux
familles d’enfants de toute la France concernés par les essais
de phase | Il pour prendre en charge les surcouts de transport
et d’hébergement.

e Gestion par 'UNAPECLE



Ado jeunes adultes

* Groupe Go-AlA

* Association « on est la »



Nos défis...

» S’appliquer encore plus dans les traitements conventionnels
pour tous les patients

* Prendre le train des progres scientifiques et des nouveaux
traitements qui en découlent pour les maladies réfractaires et
la prévention des séquelles

* Préserver la prise en charge globale, humaine, de proximité



