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Propose de renforcer la place du systeme d’information national pour les maladies
rares formeé par l'application BaMaRa et de 'EDS BNDMR pour permettre aux filieres
maladies rares de profiter d’un systeme national d’appui pour la réalisation des
actions du PNMR4

Action 23.6 : « l'application BaMaRa devra proposer des dossiers de spécialités (qui
pourront prévoir la collecte de plusieurs centaines d’items propres a une maladie
spécifique), qui pourront étre réutilisées via I’entrepot de données de santé BNDMR »
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Mettre en place des recueils de données structurées portant sur une maladie rare ou un
groupe de maladies rares homogeénes au sein de |'application web BaMaRa accessible aux
dossiers des patients atteints par cette maladie dans I'ensemble des centres participant au
projet

Données recueillies dans le cadre du soin (selon le principe de prise en charge optimale)

Permettre une meilleure prise en charge des patients, en colligeant des informations sur
I’état de santé des patients dans le but premier d’améliorer leur suivi

Permettre aux experts d’échanger sur les cas et des pratiques, une meilleure prise en
charge des patients par un parcours harmonisé a |'échelle nationale et de mieux préparer
les perspectives en termes de recherches ultérieures sur ces données
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Mise en place d'un recueil de données dans BaMaRa par l'équipe BNDMR
(accompagnement humain et technique, mais aucun financement)

Données recueillies dans le cadre du soin

Collecte couverte par la convention BaMaRa déja signée entre 'APHP et chacun
des établissements porteurs de centres de référence et de compétence labellisés
par la DGOS

Les données seront intégrées dans ’'EDS BNDMR et pourront étre réutilisées dans
le cadre évaluation, étude et recherche
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Principales caractéristiques des projets :
Porter sur une maladie rare ou un groupe de maladies rares, désignées par un code ORPHA.
Périmetre d’inclusion : centres de référence et de compétence labellisés par la DGOS
Aligner les items du DoSpéRa avec ceux du registre européen pour la maladie rare (s’il existe)

Données collectées doivent uniquement provenir du dossier patient, c’est-a-dire compatibles avec un
compte rendu médical, des observations médicales et paramédicales et des traitements médicamenteux.

L'outil de recueil de données est BaMaRa, via l'outil DoSpéRa

Portage des projets :

Le DoSpéRa doit étre porté par un comité d’utilisateurs experts validé par la filiere. Lorsqu’il s’agit
d’'une maladie pour laquelle des centres appartenant a différentes filieres sont labélisés, I'avis de

toutes les filieres concernées est nécessaire.

Engagement du comité d’utilisateurs :

Les centres participants doivent s’engager a collecter les données d’au moins 80% des patients
concernés par la pathologie faisant 'objet du recueil de donnée et ayant bénéficié d’'une nouvelle

CO ation.
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» Chaque utilisation secondaire par projet de recherche sur les données déja collectées dans le
DoSpéRa seul ou combinées aux autres recueils déja en place se fera depuis ’'EDS BNDMR en
respectant les regles de gouvernance de la BNDMR :

nécessité d’un avis favorable préalable du CSE
note d’information a publier sur le portail de transparence de la BNDMR

conformité MR004

La charte de la BNDMR s’appliquera.

Si les données demandées ont été collectées dans les 18 mois précédents : accord du comité
d’utilisateurs nécessaire avant I'examen du dossier par le CSE.

Si les données demandées ont été collectées depuis plus de 18 mois : seul un avis du comité
d’utilisateurs sera nécessaire pour I'examen du projet par le CSE.

» La BNDMR s’engage a mettre a disposition les données via une bulle sécurisée, toute demande
d’analyse, de rapports, de tableaux de bords sera accompagnée d'une évaluation budgétaire, et un
planning prévisionnel sera élaboré en fonction des ressources disponibles et/ou a recruter.
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1. Contexte de la collecte de données (expliquer comment cette nouvelle collecte peut
apporter au parcours maladie rare du patient ou pour un meilleur suivi et partage sur
les expertises)

2. Pathologies (codes ORPHA), filieres et centres maladies rares concernés par la
collecte de données

3. Liste des items du recueil (en précisant pour chacun s’il est aligné sur celui d’un
registre européen) :
* Libellés
* Valeurs possibles

* Eventuels référentiels-catalogues utilisés

4. Période d’embargo éventuelle pour une réutilisation par les industriels
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Le dossier doit également comporter :
* ["avis motivé de la FSMR concernée

* les noms des membres du comité d’utilisateurs assurant le suivi de cette collecte
de données

* la signature de lI'ensemble des membres du comité d’utilisateurs ainsi que
I'engagement a assurer le recueil des données

NB : aucun financement et aucune ressource supplémentaire spécifiques ne sont
prévus pour le recueil de données, hormis la mise a disposition du recueil de données
dans BaMaRa par la BNDMR
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» Publication de 'AAP : 22 avril

» Présentation de I'AAP aux filieres : 13 mai

» Date limite de dép6t des candidatures : 4 juillet & minuit

» Analyse des dossiers par le CSE : 9 septembre (puis résultats dans la foulée)

» Construction des recueils dans BaMaRa : a partir d’octobre
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Combien de projets seront sélectionnés ?
Pas de limite

Quand aura lieu I'AAP pour la réutilisation ?
Il n’y a pas d’AAP pour la réutilisation. Pour réutiliser les données, il faudra effectuer une demande aupres du comité scientifique et éthique (CSE) de la BNDMR

Combien de temps sera disponible ce recueil de données ?
Les recueils de données sont pérennes

Comment est effectué le recueil de données ?
Par les médecins. Financement possible pas un industriel pour obtenir des ressources humaines supplémentaires

Comment sollicite-t-on votre aide pour I'élaboration du recueil de données ?
Il faut répondre a I'appel a projets. Puis la BNDMR vous accompagnera pour mettre en place le recueil de données dans BaMaRa.

Pourquoi la réutilisation des données doit-elle passer par un conseil scientifique ?
Il s’agit du circuit valable pour toute demande d’acces aux données de 'EDS BNDMR

Quel sera le délai prévisible pour I'exploitation secondaire des data entre la soumission et |'étude par le CSE ? Y a-t-il une date limite pour la réutilisation ?
Le CSE de la BNDMR se réunit une fois par mois (dates sur site web BNDMR). Il n’y a pas de limite de date pour la réutilisation

Qu'entendez-vous par comité d'utilisateurs ? Juste les coordonnateurs de centres de référence ? Quel est le role exact de ce comité ?
Le comite d’utilisateurs est constitué des personnes qui vont définir les items du recueil de données et qui vont suivre son remplissage
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Est-il possible de répondre a cet AAP pour une thématique (par exemple le polyhandicap) et non une maladie en particulier ?
Non, il faut que le recueil concerne une pathologie ou un groupe de pathologies rares

Faut-il faire signer I'AAP par le coordonnateur des centres, ou faut-il récupérer les signatures de tous les responsables de chaque centre ?
Il faut uniquement la signature des membres du comité utilisateurs et I'avis de la filiere

Quels types de documents pourront étre mis dans le recueil de données ?
Il s’agit uniquement d’items texte (e-CRF)

Comme les dossiers seront pérennes, sera-t-il possible de modifier les receuils une fois qu'ils auront été mis en place en fonction des avancées/modifications de prise en charge ?

Oui

Peut-on faire un recueil commun pour deux maladies proches ?
1 projet = 1 set de données. Si les items sont en trés grande partie commun entre deux maladies, il est possible d’envisager un recueil de données unique. Autrement, il faut déposer

plusieurs dossiers

Faut-il I'avis de la FSMR pour la réutilisation des données ?
Oui, les FSMR doivent donner un avis motivé et un accord sur le projet proposé

Le nombre d’items est-il limité ?
Non mais si le recueil ne semble pas facilement remplissable, il s’agit d’une raison de refus pour le CSE BNDMR

Tous les centres de compétences associés d'un réseau doivent-ils tous forcément participer ?

Non
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Pouvez-vous expliquer le chiffre de 80% de patients ?
80% des patients qui viennent en consultation et qui rentrent dans les criteres d’inclusion du recueil de données doivent avoir leurs données renseignées pour le dossier de spécialité
mis en place

Si nous souhaitons compiler les données a |'échelle de tous les centres qui auront participé, faudra-t-il faire la démarche et passer par le CSE BNDMR ?

Oui
Toute personne souhaitant travailler sur un projet basé sur cette base de données pourra-t-elle réutiliser les données des dossiers aprés I'accord du comité, sans passer par les
centres de référence ayant initialement fourni les données ? Ou ces centres seront inclus dans ce comité ?

L'avis de la filiere et du comité d’utilisateurs (et méme I'accord de ce dernier pour les données de moins de 18 mois) sont nécessaires, sans passer par les centres de référence.

Est-ce pertinent que le comité d'utilisateurs soit le méme que le futur comité scientifique pour la réutilisation ?
Il s’agit de deux sujets différents : la réutilisation des données est indépendante du recueil de données

Une fois les données poussées sur I'EDS de la BNDMR, y a-t-il déja un accord pour les partager vers le registre européen s’il existe ?
Si rég EU existe déja, pas besoin de répondre a cet AAP. Si le registre va étre créé dans les deux prochaines années, ce sera possible de partager les données récoltées via Convergence

Sera-t-il possible de faire des contréles qualité des items renseignés (vérifier I'adéquation des données présentes dans le DPI et celles entrées dans le recueil de données)
Oui

Peut-on désigner tous les centres d'une filiere pour cet AAP pour que I'ensemble des centres puissent profiter des ajouts ?
Oui, mais il faudra les mentionner individuellement dans la réponse

Est-il possible d'ajouter des centres participants au fur et a mesure si le nombre de centres participants n'est pas déterminé des le départ ?

Oui
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Cela peut-il étre I'ajout d'items pour un ensemble de groupe de maladies rares ? (ex : valeurs d'ECG collectées pour de nombreuses pathologies différentes dans notre filiere)
Il faut que les codes ORPHA pour inclure les patients soient définis. Le critere d'inclusion ne peut pas étre le centre.

. S'il existe un registre ERN générique pour plusieurs maladies, peut-on répondre a I’AAP Convergence pour une maladie particuliere couverte par cet ERN et collecter des données
plus spécifiques ?
Oui, il faut répondre a Convergence dans ce cas la

° Si on veut déposer un dossier pour une pathologie, pour définir les centres concernés, peut-on vous envoyer une demande a la BNDMR en amont pour avoir la liste des centres qui
prennent en charge cette pathologie ?
Oui

° Pour les maladies suivies par plusieurs filieres (ex Maladie de DiGeorge) comment déposer le dossier ?
Il faut en discuter avec des exemples plus concrets. A rediscuter sur la faisabilité

° Si on ne répond pas a I'AAP cette année, sera-t-il possible de le faire secondairement ?
A ce stade, aucun renouvellement de cet AAP n'est prévu
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