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Figure 1.1. Evolution du nombre de patients depuis 1992
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Les Modulateurs
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Les modulateurs chez les adultes et les adolescents

 Amélioration de la fonction
pulmonaire

* Diminution des exacerbations

* Diminution en vraie vie sur les
études compassionnelles de
’02, VNI et NE

e Amélioration de l'état
nutritionnel

* Diminution significative du test
de la sueur
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Figure 1. Absolute Change from Bascling in Percentage of Predicted FEV |, and Rate of
Pulmonary Exacerbations.

Panel A shows the absolute change from baseline in percentage of predicted forced
expiratory volume in 1 second (FEV), based on a mixed-effects model for repeated
measures. Data are least-squares means, and I bars indicate standard error of the mean; the
dashed line indicates no change from baseline. Panel B shows a histogram of absolute
change from baseline in percentage of predicted FEV| through week 24, according to trial
group. Panel C shows the overall estimated annualized rate of pulmonary exacerbations, the
estimated annualized rate of pulmonary exacerbations leading to hospitalization, and the
estimated annualized rate of pulmonary exacerbations treated with intravenous antibiotics.

CI denotes confidence interval.



Les modulateurs chez I'enfant porteur 1 ou 2 DF508

Amélioration VEMS
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Mucoviscidose Nouvelles prises en charges?

* Depuis la création des CRCM en 2001: Organisation du suivi multidisciplinaire
* Dépistage néonatal 2003

e Centre Européen de recherche 2005

e Réseau ville hopital 2010

e Télémédecine 2015-2020 généralisation du télésuivi en Nouvelle Aquitaine

e Les modulateurs:

— Classe Il KALYDECO des 6 mois

— Classel ll
* Homozygote Orkambi des 2 ans
* 1 DF508 et toutes les autres mutations Kaftrio des 12ans
» 1DF508/Classe | Kaftrio dés 6ans

— A Venir:
* Kaftrio tous petits
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