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» Présentation de la BNDMR LOCA L NATIONAIL
La Banque Nationale de Données Maladies Rares (BNDMR) est issue du Plan Espace de suivi et 500 R aly/ses
National Maladies Rares (PNMR) 2. Elle contient des données homogenes
baseées sur un Set de Données Minimum (SDM) afin de documenter la prise
en charge des patients atteints de maladies rares dans les centres experts i'
frangais. A ce jour, le SDM contient une seule variable relative a la prise en Dossier patient | »»ggnneCte)%»)»»»»’ e BaMaRa m 3 entrepot
charge thérapeutique par un médicament orphelin. (DPI) m (1 par hopital) | pesidentification BNDMR
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Developpement du SDM-T dans BaMaRa

Methode de conception du SDM-T

» Action 4.3 du PNMR 3

Mieux décrire en vie réelle les modalités d’utilisation
des médicaments dans les maladies rares

FSMR
Janvier 2022 : Mai 2022 : Q4 2022 :
début de la fin de la validation(HAS/ANSM/
Développement d’un module complémentaire dans concertation Ministére concertation Ministere de la Sante)
BaMaRa, le SDM-Traitement (SDM-T) de la Sante Q1 2023
: (DGOS/DGS)
Concertation SDM-T
Son objectif est de recueillir de maniere standardisée et reproductible inter- dans
les informations essentielles autour de la prise en charge thérapeutique i
P $ S RIRS s ISl Définition du cadre juridique BaMaRa

comme le nom du produit, la posologie et voie d’administration, la durée de
traitement. Ses finalités sont :
» le suivi des meédicaments hors AMM au sein des Filieres de Sante
Maladies Rares (FSMR),
» la mise en ceuvre d’études pharmaco-epidémiologiques en vie reelle
(chainées ou non au SNDS) portant sur les maladies rares,
» d’alimenter le protocole d'utilisation thérapeutique (PUT-RD) dans le
cadre des acces precoces et compassionnels.

Procédure d’acces aux données du SDM-T

Elle dépendra de la finalité : étude ou acces précoce ou compassionnel.

Pour une étude en vie réelle ou post-inscription, un dossier de demande de traitement décrivant les objectifs et la méthodologie
sera soumis au comité scientifigue de la BNDMR par le promoteur ou la CRO. Un contrat de prestations sera établi entre le
promoteur et/ou la CRO et 'AP-HP. Une partie du bénéfice financier de I'étude sera reverse aux centres MR afin de rassembler
les ressources et moyens necessaires a la saisie et la qualité des données dans la BNDMR.

Al'issue de ces etapes contractuelles, la cellule opérationnelle (CO) de la BNDMR mettra a disposition le SDM-T dans les centres
de la ou des maladie(s) rare(s) concernée(s). La BNDMR, en lien avec les cliniciens, restituera un rapport statistique contenant
des données agregéees du SDM-T.

Besoin de données complémentaires

» Le SDM
B Caractéristiques des patients
B Données de diagnostic
W Données d’activité des centres
Maladies Rares

Epidéemiologie

» Le SNDS (Systeme national des données de santé)

B Caractéristiques des patients : : Je consulte les documents
, : : J'évalue les besoins :
B Données d’hospitalisations : dela Zathc:clogie associés a ma demande Je cog;tét:ri;i(cjlzsyer Pllpetfevepebndmely
: oy centres de référence,
B Données de prescription commissions FSMR_) dlexploitation =\
===z |- Formulaire de demande BNDMR

2- Protocole de I'étude (si applicable)

3- Preuve de 'accord des experts

+ éléments réglementaires ou juridiques
le cas échéant

» Le besoin d’'un SDM-Traitement
B Données d’utilisation du médicament
B Modalités d'utilisation (initiation et suivi)
B Efficacité
® Toléerance

s o

Médicament

~a
-
-
-
N~
-

~ o
-~
-
-
-
-~
-~
-~
-~
-
-
-
-
-
-
~ -
-
-
-
-
-
-
-~
~
-~
-~

J'envoie le dossier complet
par email a:
analyse.ondmr@aphp.fr

L'exploitation est réalisée
soit par I'équipe BNDMR
soit par le demandeur ou
son prestataire

Appariement BNDMR / SNDS

Appariement déterministe
ou indéterministe
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Contractualisation entre

BNDMR lindustriel et 'AP-HP
(incl. grille budgétaire)
. _ Patho|ogies - L'équipe BNDMR évalue
ng[h()'OQ'te.S : ALD et diagnostics des : la faisabilité technique et
lagnostic .. o la charge de travail associée Eaui BNDMR
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BNDMR réalise I'évaluation
scientifique et éthique

Dépenses et remboursements des
prestations en soins de ville, en
établissements de santé (consommations
de soins hospitaliers ou en ville,
prescriptions, dispositifs médicaux,
montants et indemnités...)

Autres éléments du SDM :
SDM-Traitement,
SDM-Génomique

Conclusion

Si le SDM-T ne remplacera pas les bases de données ou registres existants, il permettra de simplifier la mise en place de
nouveaux recueils relatifs aux modalités d’utilisation des médicaments en vie réelle via les données de la BNDMR seule, ou
chainée au SNDS. Son utilisation bénéficie ainsi du recueil concomitant des données du SDM déja collectées sans toutefois de
caractere obligatoire. La perspective d'intégrer des items ad hoc en nombre limité (efficacite, PROM) permettra de s’adapter aux
besoins des autorités dans I'évaluation du medicament dans les maladies rares.
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