	Protocole d’Utilisation Thérapeutique et de suivi des patients (PUT-SP)
AVEC RECUEIL DE DONNÉES D’EFFICACITÉ ET DE SÉCURITÉ 
AUTORISATION D’ACCÈS COMPASSIONNEL
ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion




	La demande 

	Spécialité
	ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion

	DCI
	ABD-3001

	Critères d’octroi *
	• En monothérapie dans le traitement des patients adultes et des adolescents à partir de l’âge de 12 ans atteints de leucémie aiguë myéloïde (LAM) en rechute/réfractaire après l’échec d’au moins un schéma thérapeutique et d’un traitement de rattrapage ou qui ne sont pas éligibles à des schémas thérapeutiques de rattrapage, y compris à une thérapie ciblée.
• En monothérapie dans le traitement des patients adultes atteints de leucémie aiguë lymphoblastique T (LAL-T) en rechute/réfractaire dont le traitement par ABD-3001 a été validé par le RCP-ALL TARGET suite à une détection de sensibilité des cellules cancéreuses du patient au DIMATE (principe actif d’ABD-3001) dans le cadre de l’observatoire ALL TARGET.
Pour toute autre indication, merci de justifier votre demande.

	Périodicité des rapports de synthèse
	6 MOIS
	Renseignements administratifs

	Contact laboratoire titulaire ou CRO
	aac@a-biodesign.com 
+33 (0) 482 538 962
	Contact à l’ANSM 
	Guichet Usager

	CRPV en charge du suivi du médicament en AAC, le cas échéant 
	Centre de Paris Saint Louis (ex-Fernand Widal)
	Contact du délégué à la protection des données (DPO) du laboratoire
	dpo@a-biodesign.com / +33 607 281 639l


Dernière date de mise à jour : à compléter par l’ANSM.

[bookmark: _Hlk221114202]Consultez toutes les informations essentielles sur ce produit dans le référentiel des accès dérogatoires de l’ANSM.  

* En cas de non-conformité aux critères d’octroi ci-dessus ou autres situations thérapeutiques, le prescripteur peut faire une demande d’AAC en justifiant sa demande. 

Glossaire

AAC : Autorisation d’Accès Compassionnel
AMM : Autorisation de Mise sur le Marché
ANSM : Agence Nationale de Sécurité du Médicament et des produits de santé
E-saturne : Application de téléservice de demandes d’AAC
PUI : Pharmacie à usage intérieur
RCP : Résumé des caractéristiques du produit
NIP : Note d’information prescripteur
PUT-SP : Protocole d’utilisation thérapeutique et de suivi des patients
Sommaire

Informations à destination des prescripteurs et des pharmacies à usage intérieur	4
Le médicament	6
Calendrier des visites	7
Modalités pratiques de traitement et de suivi des patients	9
Annexes	10
Annexe 1.	Fiches de suivi médical et de collecte de données	10
Annexe 2.	Rôle des différents acteurs	19
Annexe 3.	Documents d’information à destination des patients avant toute prescription d’un médicament en autorisation d’accès compassionnel : ABD-3001120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion	23
Annexe 4.	Note d’information à destination des prescripteurs	31
Annexe 5. Modalités de recueil des effets indésirables suspectés d’être liés au traitement et de situations particulières	32




APAC_AAC_FOR09 v05 – ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion  	  14
[bookmark: _Toc202798896]Informations à destination des prescripteurs et des pharmacies à usage intérieur
[bookmark: _Toc58334970][image: ]
Pour plus d’informations sur le dispositif d’accès compassionnel, veuillez consulter le site internet de l’ANSM site internet de l’ANSM.
L’autorisation d’accès compassionnel est une procédure permettant l’utilisation, à titre exceptionnel, d’un médicament dans une indication précise en l’absence d’autorisation de mise sur le marché (AMM) en France, quelle que soit l'indication thérapeutique, dès lors que toutes les conditions suivantes sont remplies :
la maladie est grave, rare ou invalidante ;
il n’existe pas de traitement approprié ;
l’efficacité et la sécurité de ce médicament, pour l’indication considérée, sont présumées favorables au regard des données cliniques disponibles (résultats des essais thérapeutiques) ;
le médicament ne fait pas l’objet d’une recherche impliquant la personne humaine à des fins commerciales,
ou  lorsque le médicament fait l’objet d’une recherche impliquant la personne humaine dans l’indication à des fins commerciales, le laboratoire s’est engagé à demander une autorisation d’accès précoce auprès de la HAS, le patient ne peut participer à cette recherche et la mise en œuvre du traitement ne peut pas être différée.
L’AAC est subordonnée au respect d’un protocole d’utilisation thérapeutique et de suivi des patients (PUT-SP), présent document, dont les objectifs sont les suivants :
Apporter aux prescripteurs et aux patients toute l’information pertinente sur le médicament et son utilisation. À cette fin, vous trouverez dans ce document : 
· une description du médicament ainsi que les conditions d’utilisation et de prescription du médicament, 
· des notes d’information que le prescripteur doit remettre au patient avant toute prescription du médicament (voir annexe 3) ;
Organiser la surveillance des patients notamment via le recueil des effets indésirables/situations particulières auprès du laboratoire via la fiche de déclaration en annexe 1 
Recueillir également des données relatives à l’utilisation du médicament en vie réelle afin d’évaluer en continu les critères permettant le maintien du médicament dans le cadre des autorisations d’accès compassionnel. Les prescripteurs et les pharmaciens sont tenus de participer au recueil de ces informations et de les transmettre aux laboratoires via les fiches de suivi médical (cf annexe 1). Ces informations sont analysées par le laboratoire et transmises à l’ANSM (à Contact-LABO-AAC@ansm.sante.fr) sous la forme d’un rapport périodique de synthèse ; un résumé de ce rapport, validé par l’ANSM en concertation avec le Centre Régional de Pharmacovigilance (CRPV) désigné en charge du suivi national le cas échéant, qui est ensuite publié sur son site Internet et transmis par le laboratoire aux professionnels de santé concernés. Une convention entre le laboratoire et l’établissement peut définir les modalités de dédommagement de l’établissement pour le temps consacré à la collecte de données[footnoteRef:1]. [1:  Conformément au II de l’article R. 5121-74-5 du Code de la Santé Publique] 
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Spécialité(s) concernée(s)
ABD-3001 120 mg/10mL, solution à diluer pour perfusion
Caractéristiques du médicament

Critères d’octroi 
En monothérapie dans le traitement des patients adultes et des adolescents à partir de l’âge de 12 ans atteints de leucémie aiguë myéloïde (LAM) en rechute/réfractaire après l’échec d’au moins un schéma thérapeutique et d’un traitement de rattrapage ou qui ne sont pas éligibles à des schémas thérapeutiques de rattrapage, y compris à une thérapie ciblée.
En monothérapie dans le traitement des patients adultes atteints de leucémie aiguë lymphoblastique T (LAL-T) en rechute/réfractaire dont le traitement par ABD-3001 a été validé par le RCP-ALL TARGET suite à une détection de sensibilité des cellules cancéreuses du patient au DIMATE (principe actif d’ABD-3001) dans le cadre de l’observatoire ALL TARGET.

En cas de non-conformité aux critères d’octroi ci-dessus ou autres situations thérapeutiques, le prescripteur peut faire une demande d’AAC en justifiant sa demande
Posologie
Le schéma thérapeutique recommandé, issu de l’essai clinique ODYSSEY en cours, est une ou deux doses* de 270 mg/m² toutes les semaines à la discrétion du prescripteur, et cela sur des cycles de 4 semaines (28 jours). 
*Actuellement, les deux doses sont testées en étude clinique et aucune différence statistique significative de sécurité ou d’efficacité n’est observée à ce stade.
Durée de traitement
Le traitement par ABD-3001 peut être poursuivi jusqu’à progression objective de la maladie ou apparition d’une toxicité inacceptable.
Modification de la posologie
La prise en charge des effets indésirables (EI) graves ou intolérables peut nécessiter une interruption temporaire du traitement, une réduction de la dose et/ou un arrêt définitif d’ABD-3001.
Se référer à la note d’information prescripteur (NIP).
Mode d’administration
ABD-3001 est administré par voie intraveineuse centrale pendant 4 heures à une dose de 270 mg/m² toutes les semaines suivant un cycle de 28 jours. Afin de faciliter l’administration, il est préconisé d’utiliser un « PICC line ».
ABD-3001 se présente sous la forme d’un flacon congelé de 10 mL contenant 120 mg de principe actif. Après décongélation, le médicament doit être dilué dans une poche de 250 mL de NaCl 0.9% ne contenant pas de PVC (il est recommandé d’utiliser des poches en polyoléfine).
Contre-indication
Les médicaments identifiés comme de puissants inhibiteurs CYP2B6 et 2C19 sont contre-indiqués pendant le traitement avec ABD-3001. Les médicaments reconnus comme inhibiteurs modérés ou comme substrats de CY2B6 et 2C19 doivent être utilisés avec précaution. 
Les chélateurs de fer sont à proscrire durant le traitement avec ABD-3001.
Le traitement est contre-indiqué chez les femmes enceintes et allaitantes.
Le traitement est contre-indiqué en cas d’hypersensibilité à la substance active ou à l’un des excipients.
Se référer à la note d’information prescripteur (NIP).
Mise en gardes et précautions d’emploi
Avant d’initier le traitement par ABD-3001 et avant chaque début de cycle de traitement, il est nécessaire d’effectuer un bilan biologique comprenant une Numération de Formulation Sanguine (NFS) et un bilan hépatique datant de moins d’une semaine. La réalisation d’un électrocardiogramme (ECG) est fortement recommandée. Pour les patients présentant des facteurs de risque d'insuffisance cardiaque, les pratiques cliniques standard doivent être suivis afin de réduire au minimum le risque de surcharge volémique, et une surveillance renforcée des patients pendant la perfusion doit être mise en place.
Un test de grossesse et une vérification de la contraception doivent être effectués pour les personnes en âge de procréer avant l’initiation du traitement et avant chaque cycle de traitement.
Une méthode hautement efficace de contraception est nécessaire :
Pour les patientes en âge de procréer pendant le traitement et jusqu’à 6 mois après la dernière administration.
Pour les patients sexuellement actifs ayant une partenaire en âge de procréer pendant le traitement et jusqu’à 3 mois après la dernière administration.
Aucune donnée clinique n’a été générée sur l’association de ce médicament avec d’autre chimiothérapies.
Se référer à la note d’information prescripteur (NIP).
Effets indésirables

EI identifiés	Irritations pulmonaires	Complications cardiaques	Neutropénie fébrile	Carence en vitamine B12	Hyperglycémie	Réaction liée à la perfusion (RLP)	Réaction au site de perfusion
EI potentiels		Stress fonctionnel rénal	Syndrome de lyse tumorale	Toxicités neurologiques	Immunosuppression	Toxicité embryofoetale


Gestion des EI 
Réaction liée à la perfusion (RLP)
En cas de RLP de grade ≤ 2 (NCI-CTCAE v5.0) : 
Arrêter la perfusion (la perfusion en solution isotonique adaptée doit se poursuivre selon l'état de l'art), 
Mettre le patient sous observation médicale pendant 30 minutes,   
La médication est autorisée à la discrétion du médecin, 
Lorsque le patient est stable, la perfusion peut être reprise selon le jugement du médecin. Au redémarrage, et pendant 1 heure, le débit de perfusion doit être la moitié de celui appliqué avant la pause,  
Après cette heure et selon le jugement du médecin, reprendre la perfusion avec le flux initial jusqu'à la fin de la perfusion,
À noter que si cela prolonge la durée de perfusion au-delà de 7 heures, le traitement ne devra pas reprendre.
En cas de RLP de grade ≥ 3 (NCI-CTCAE v5.0) : 
La perfusion doit être stoppée et ne pas être reprise,
Le patient doit être surveillé attentivement jusqu'à la résolution de l'EI, 
La prochaine perfusion prévue dans le schéma de traitement peut être réalisée si résolution complète de l’EI.
Après la première occurrence de réaction liée à la perfusion, une prémédication peut être implémentée sur la base des recommandations locales de l’établissement (antihistaminiques, corticoïdes, antipyrétique).
Complications cardiaques
La surveillance de la tension artérielle et du rythme cardiaque par un infirmier ou un médecin qualifié doit être évaluée en continu pendant la perfusion d'ABD-3001, afin qu'une action immédiate puisse être prise en réponse aux symptômes d'une réaction indésirable. Les installations et équipements pour la réanimation doivent être immédiatement disponibles.
Les patients sujets à des complications cardiaques doivent être placés sous observation rapprochée, notamment avec la réalisation d'ECG et dosage de NT-ProBNP et Troponine-I.
Pour les patients présentant des facteurs de risque d'insuffisance cardiaque, suivre la pratique courante de l’établissement de santé afin de minimiser le risque de surcharge volémique. Cela peut inclure d'éviter ou de limiter les transfusions ou autres perfusions dans les 24 heures précédant et suivant l'administration d'ABD-3001. Si des transfusions ou d’autres perfusions sont cliniquement nécessaires, des mesures appropriées doivent être mises en œuvre conformément aux pratiques locales afin d’atténuer la surcharge volémique (par exemple, réduction des débits de perfusion, administration de diurétiques). L’administration de l’ABD-3001 peut être reportée plus tard dans la journée ou au lendemain, une fois la fonction cardiovasculaire stabilisée. 
Il est recommandé de traiter l'hypertension avec des diurétiques, des inhibiteurs de l'enzyme de conversion de l'angiotensine (ECA) et des β-bloquant. 
Les diurétiques doivent être les médicaments de première intention dans le traitement des patients souffrant de HFrEF et de surcharge volémique. Les inhibiteurs de l'enzyme de conversion de l'angiotensine et les β-bloquant (carvédilol, succinate de métoprolol à libération prolongée ou bisoprolol) pourront être utilisés dans le traitement de la HFrEF selon le jugement des médecins et les meilleures pratiques cliniques locales
Irritations pulmonaires
Suivre les recommandations des réactions liées à la perfusion.
En cas de grade ≥ 4 : transférer en unité intensive et traiter avec oxygène et noradrénaline si nécessaire.
Neutropénies 
En cas de neutropénie de grade 4 ou de grade 3 avec fièvre et/ou infection (neutropénie fébrile) :
Les facteurs de croissance (facteur de stimulation des colonies de granulocytes, facteur de stimulation des colonies de granulocytes et de macrophages) peuvent être utilisés pour soutenir les patients. 

[bookmark: _Toc58334973]Conditions de prescription et de délivrance
En complément des conditions de prescription et de délivrance, se rapporter à l’annexe 2 pour plus d’informations sur les mentions obligatoires à porter sur l’ordonnance.
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	Demande d’autorisation auprès de l’ANSM
	Première 
administration
(Fiche d’initiation)
	Suivi du traitement (visites mensuelles à chaque fin de cycle/début du suivant) et/ou arrêt
(Fiches de suivi)

	Remise de la note d’information destinée au patient par le médecin prescripteur
	X
	
	

	Collecte de données sur les caractéristiques des patients 

	Déclaration de conformité aux critères d’octroi du référentiel AAC
	X
	
	

	Bilan biologique (le cas échéant)
	X
	X
	X

	Antécédents de traitement et histoire de la maladie
	X
	X
	

	Test de grossesse (le cas échéant)
	X
	X
	X

	Collecte de données sur les conditions d’utilisation

	Posologie et traitements associés
	X
	X
	X

	Interruption de traitement
	
	
	X

	Collecte de données d’efficacité (à adapter selon le médicament)

	Données d’efficacité
	
	
	X

	Critère d’efficacité 1 (amélioration clinique comme selon l’ELN 2022)
	
	
	X

	Critère d’efficacité 2 (greffe de cellules souches hématopoïétiques (CSH))
	
	
	X

	Collecte de données de tolérance/situations particulières

	Suivi des effets indésirables/situation particulières
	
	X
	X
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Fiche d’initiation de traitement
Fiches de suivi de traitement  
Fiche d’arrêt définitif de traitement 
Fiche de déclaration d’effet indésirable 
Fiche de signalement de situations particulières

Le laboratoire doit préciser le mode de collecte de données (web-plateforme, papier, hybride …).
Dans le cas de la mise en place d’une plateforme, en cas d’impossibilité de connexion à cette plateforme, les fiches peuvent être transmises par  (.



	[bookmark: Demande_accès]Fiche d’initiation de traitement
À remplir par le prescripteur/pharmacien


Fiche à transmettre avec l’AAC au laboratoire
Date de remplissage de la fiche : Cliquez ici pour entrer une date.
Identification du patient
Numéro de l’AAC : __________________
Nom du patient (3 premières lettres) : Cliquez ici pour entrer du texte. Prénom (2 premières lettres) : Cliquez ici pour entrer du texte.
Date de naissance* :      _ _/_ _     (MM/AAAA) Poids (kg) : | _ | _ | _ |  Taille (cm) : | _ | _ | _ |   Surface corporelle (m2) : | _ | _ | _ |
*Dans un contexte pédiatrique, mentionner la date de naissance complète (JJ/MM/AAAA), le poids (décimale) et la taille exacts si pertinents.

Sexe : M ☐ F ☐
L’autorisation d’accès compassionnel ne remplace pas l’essai clinique, le prescripteur doit vérifier que le patient n’est pas éligible à un essai clinique avec ce médicament dans la situation qui fait l’objet de la demande d’autorisation d’accès compassionnel, dont les inclusions sont ouvertes en France. 
https://www.clinicaltriasregister.eu ou https://clinicaltrials.gov
Dans le cas d’impossibilité d’inclure le patient dans un essai clinique en cours dans la situation qui fait l’objet de la demande d’autorisation d’accès compassionnel, précisez les motifs de non-éligibilité à l’essai clinique : __________________

Maladie 
☐   en lien avec les critères d’octroi
Diagnostic et état du patient
	
Critères de prescription	OUI	NON	NAPatient âgé de 18 ans ou plus.
Âge du patient :  FORMTEXT      			LAM avec maladie en rechute ou réfractaire
Critères de rechute : à partir de la 3ème ligne, ou à partir de la 2ème ligne pour les patients non éligibles à une chimiothérapie intensive de rattrapage.
Les lignes antérieures de traitement sont à renseigner dans la section « Antécédents » ci-après, merci de vérifier la cohérence des informations mentionnées entre ces 2 sections.			LAL-T rechute/réfractaire dont le traitement à ABD-3001 a été validé par le RCP-ALL TARGET suite à une détection de sensibilité des cellules cancéreuses du patient au DIMATE (principe actif d’ABD-3001) dans le cadre de l’observatoire ALL TARGET.			Uniquement pour les femmes en âge de procréer : test de grossesse négatif le jour d’initiation du traitement.			Uniquement pour les femmes en âge de procréer et les hommes ayant une ou des partenaires en âge de procréer : utilisation d’une méthode de contraception efficace pendant le traitement et pendant au moins 6 mois pour les femmes et 3 mois pour les hommes après la dernière dose administrée.			Patient non éligible à la participation à un essai clinique ou pour qui un traitement anticancéreux potentiellement curatif n’est pas disponible (allogreffe, …)			Monothérapie			Autre :			


Traitements antérieurs
	|_| Traitements antérieurs de la leucémie aiguë myéloïde ou de la leucémie aiguë lymphoblastique T.	Merci de vérifier la cohérence avec les critères de prescription dans la Section « Critères de prescription »	L1	-Traitement d’induction : (Choisir parmi les options suivantes)	|_| Chimiothérapie :	|_| Intensive, préciser1 : 	………………………………………………………………………	|_| Non intensive, préciser 2 : 	……………………………………………………………………...		|_| Autre traitement, préciser 3 :	……………………………………………………………………...		-Traitement de consolidation : 	Préciser4 : 	……………………………………………………………………...
	L2	|_| Chimiothérapie :	|_| Intensive, préciser le traitement :	………………………………………………………………………	|_| Non intensive, préciser5 : 	………………………………………………………………………		|_| Autre traitement, préciser :	……………………………………………………………………...
	L3 et L>3	|_| Chimiothérapie : 	|_| Intensive, précisez le traitement :	…………………………………………………….………	|_| Non intensive, précisez5 : 	…………………………………………………….………		|_| Autre traitement, préciser :	……………………………………………………………………...

Options pour les LAM:
1 :7+3 (cytarabine+anthracyclines), FLAG (Fludarabine+ cytarabine + G-CSF)-IDA, autre (précisez : …..)
2 : azacitidine, decitabine, LDAC (cytarabine faible dose), venetoclax+azacitidine, soins de supports, autre (précisez :……….)
3 : inhibiteur FLT3, ivosidenib, gemtuzumab ozogamicine, [daunorubicine+cytarabine] liposomale, glasdegib/cytarabine faible dose, autre (précisez :……….)
4 : IDAC (dose intermédiaire de cytarabine), anthracycline + cytarabine, haute dose de cytarabine, inhibiteur FLT3, gemtuzumab ozogamicine, [daunorubicine+cytarabine] liposomale, allogreffe, autre (précisez :…………)
5 : venetoclax+azacitidine, inhibiteur FLT3, azacitidine, LDAC (cytarabine faible dose), soins de support, autre (précisez :…………..)



☐ autre : à compléter par le prescripteur
Comorbidités
|_| 0  |_| 1  |_| 2  |_| 3  |_| 4
Autre(s) comorbidité(s) pertinente(s) : _______________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________________

Biologie 
Avant d’initier le traitement par ABD-3001, il est nécessaire d’effectuer un bilan biologique comprenant une Numération de Formulation Sanguine (NFS) et un bilan hépatique datant de moins d’une semaine. La réalisation d’un électrocardiogramme (ECG) est fortement recommandée.
	Examen
	Paramètres
	Résultat
	Si anormal 

	
	
	Normal 
	Anormal 
	Valeur
	Unité

	
	
	
	
	
	

	NFS et taux de plaquettes 
Date : _ _/_ _/_ _ _ _
	Hémoglobine
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Leucocytes
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Neutrophiles
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Plaquettes
	☐
	☐
	___________
	___________

	Fonction hépatique
Date : _ _/_ _/_ _ _ _
	ASAT
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	ALAT
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Bilirubine totale sérique
	☐
	☐
	___________
	___________

	ECG
Date : _ _/_ _/_ _ _ _
	PR, QTc, QRS
	☐
	☐
	___________
	___________



	Examen
	Paramètres
	Résultat

	
	
	Positif
	Négatif

	Test de grossesse pour les femmes en âge de procréer
	☐ hCG urinaire
☐ β-hCG sanguin
	☐
	☐




Traitement par ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion
Posologie et durée envisagée 
 270 mg/m² une fois par semaine
  270 mg/m² deux fois par semaine
Date de début du traitement prévue le :	     _____/_____/________ (JJ/MM/AAAA) 
Traitements concomitants et/ou soins de support (optionnel)
Nom du traitement (DCI)	Indication	Voie d’administration	Posologie	Date de début	Date de fin
				___/___/____	___/___/_____	☐En cours
				___/___/____	___/___/_____	☐En cours
				___/___/____	___/___/_____	☐En cours



Engagement du prescripteur
J’ai remis les documents d’information au patient (disponible en annexe 3) et certifie que le patient a été informé de la collecte de ses données à caractère personnel : ☐ Oui ☐ Non

	Médecin prescripteur 
Nom/Prénom : ________________
Spécialité : ________________
No  RPPS : ________________
Hôpital :
☐ CHU ☐ CHG ☐ CLCC ☐ centre privé
Numéro FINESS : ________________
Tel:	Numéro de téléphone.		
E-mail: xxx@domaine.com

Date :	_ _/_ _/_ _ _ _	
Cachet et signature du médecin :
	Pharmacien
Nom/Prénom : ________________
No  RPPS : ________________

Hôpital :
☐ CHU ☐ CHG ☐ CLCC ☐ centre privé
Numéro FINESS : ________________
Tel:	Numéro de téléphone.
E-mail: xxx@domaine.com

Date :	_ _/_ _/_ _ _ _	
Cachet et signature du pharmacien :



Information au patient concernant la collecte de ses données à caractère personnel :
La société Advanced BioDesign vous informe qu'elle collecte certaines de vos données personnelles afin d’assurer la gestion des contacts avec les médecins prescripteurs et les pharmaciens dispensateurs dans le cadre du programme d’accès précoce, ainsi que pour se conformer à la réglementation en vigueur. Ces informations sont traitées par Advanced BioDesign, responsable du traitement, dont le Délégué à la Protection des Données (DPO) est joignable à l'adresse dpo@a-biodesign.com. Advanced BioDesign et ses prestataires s'engagent à respecter le Règlement (UE) 2016/679 (RGPD) et la Loi n° 78-17 du 6 janvier 1978 relative à l'informatique, aux fichiers et aux libertés (LIL) modifiée. Les données collectées sont réservées aux services concernés par la gestion du programme et aux sous-traitants liés par contrat respectant le RGPD. 
Advanced BioDesign conserva vos données personnelles uniquement pour la durée nécessaire à la réalisation des finalités décrites, et s’appuie sur différents critères, dont la durée de votre traitement et de votre suivi, ainsi que les obligations légales et réglementaires auxquelles Advanced BioDesign est soumise. 
Vous pouvez accéder à vos données, les rectifier et limiter leur traitement. Dans la mesure où le traitement de données à caractère personnel est fondé sur le respect d’une obligation légale et poursuit un objectif d’intérêt public dans le domaine de la santé publique, les droits d’opposition, d’effacement et de portabilité ne s’appliquent pas. Pour exercer vos droits, veuillez contacter le DPO d’Advanced BioDesign.
Information au prescripteur concernant la collecte des données à caractère personnel de son patient :
Advanced BioDesign vous informe également que dans le cadre du programme d’accès compassionnel, vous serez amené à collecter et traiter les données personnelles de vos patients, comme indiqué dans le PUT-SP, pour le compte d’Advanced BioDesign. Vous vous engagez à :
Collecter et traiter les données des patients uniquement selon les termes du PUT-SP ;
Ne pas utiliser ces données à d'autres fins, sauf si requis par la loi et après en avoir informé Advanced BioDesign (sauf interdiction légale) ;
Ne pas divulguer ou transférer ces données à des tiers sans autorisation écrite préalable d’Advanced BioDesign, sauf si requis par la loi ou une autorité publique, et dans la mesure du possible, après en avoir informé Advanced BioDesign ;
Informer Advanced BioDesign par écrit dans les 24 heures de toute destruction, perte, altération, divulgation ou accès non autorisé aux données personnelles ;
Aider Advanced BioDesign à s’acquitter de son obligation de donner suite aux demandes d’exercice des droits des personnes concernées conformément aux termes des documents d’information figurant en annexe 3 .




	[bookmark: Suivi_traitement_2]Fiche de suivi de traitement 
(Visites après la première administration)
À remplir par le prescripteur/pharmacien


Fiche à transmettre au laboratoire
Date de la visite : _ _/_ _/_ _ _ _
Visite de suivi no ☐ M1 ☐ M2 ☐ M3 ☐ M4 ☐ M5 ☐ M6 ☐ M….

Identification du patient
Nom du patient (3 premières lettres) : Cliquez ici pour entrer du texte Prénom (2 premières lettres) : Cliquez ici pour entrer du texte
No  AAC dernièrement octroyée: Cliquez ici pour entrer du texte 

Conditions d’utilisation
Date de la première administration : _ _/_ _/_ _ _ _

Posologie et durée prescrite
BSA du patient (m²) : 		       | _ | _ | _ |
Dose d’ABD-3001 administrée	       | _ | _ | _ | mg/m² par perfusion
Y a-t’il eu des modifications depuis l’initiation du traitement ? ☐ Non ☐ Oui
Si oui, préciser.
Cliquez ici pour entrer du texte.
Traitements concomitants et/ou soins de support 
À ne compléter que si différent de la fiche de demande de traitement.
Y –a-t’il eu des modifications depuis l’initiation du traitement ? ☐ Non ☐ Oui
Si oui, préciser.
		Nom du traitement (DCI)
	Indication
	Voie d’administration
	Posologie
	Date de début
	Date de fin

	
	
	
	
	___/___/____
	___/___/_____
|_| En cours

	
	
	
	
	___/___/____	___/___/_____
|_| En cours

	
	
	
	
	___/___/____	___/___/_____
|_| En cours

	
	
	
	
	___/___/____	___/___/_____
|_| En cours


 



Interruption/arrêt temporaire de traitement	 ☐ Oui	 ☐ Non 
Si oui, préciser les raisons.
		Interruption temporaire d’ABD-3001 pendant le cycle de traitement
	☐ Non         
☐ Oui, Si oui, préciser :
Date d’interruption : ___/___/____
Date de réintroduction : ___/___/____ 
Raison(s) : _________________________________________

	Arrêt définitif d’ABD-3001 pendant ou à la fin du cycle de traitement
	☐ Non        
☐ Oui, Si oui, compléter la fiche d’arrêt définitif de traitement.



Si un arrêt définitif du traitement a eu lieu, la fiche d’arrêt de traitement doit être complétée.
Si l’arrêt est dû à un effet indésirable, la fiche de déclaration des effets indésirables doit être complétée.



Évaluation de l’effet du traitement par ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion

	Examen
	Paramètres
	Résultat
	Si anormal 

	
	
	Normal 
	Anormal 
	Valeur
	Unité

	
	
	
	
	
	

	NFS et taux de plaquettes 
Date : _ _/_ _/_ _ _ _
	Hémoglobine
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Leucocytes
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Neutrophiles
	☐
	☐
	___________
	___________

	
	Plaquettes
	☐
	☐
	___________
	___________



Variable d’efficacité 1 (amélioration clinique selon l’ELN 2022)
Le médecin a-t-il évalué la réponse au traitement depuis la dernière visite ?   ☐ Oui    ☐ Non 
Le patient a-t-il présenté une amélioration clinique comme décrit dans l’ELN 2022 depuis l’instauration du traitement par ABD-3001 ? ☐ Oui   ☐ Non1 
Si oui :	Si non :
☐réponse complète (CR)	☐réponse complète hématologique (CRh) 	☐réponse complète avec récupération hématologique incomplète (CRi)	☐état morphologique sans leucémie (MLFS)	☐réponse partielle (PR)	☐Stabilisation de la maladie	☐Pas de réponse		☐Non évalué	

1Hartmut Döhner, Andrew H. Wei, Frederick R. Appelbaum, Charles Craddock, Courtney D. DiNardo, Hervé Dombret, Benjamin L. Ebert, Pierre Fenaux, Lucy A. Godley, Robert P. Hasserjian, Richard A. Larson, Ross L. Levine, Yasushi Miyazaki, Dietger Niederwieser, Gert Ossenkoppele, Christoph Röllig, Jorge Sierra, Eytan M. Stein, Martin S. Tallman, Hwei-Fang Tien, Jianxiang Wang, Agnieszka Wierzbowska, Bob Löwenberg; Diagnosis and management of AML in adults: 2022 recommendations from an international expert panel on behalf of the ELN. Blood 2022; 140 (12): 1345–1377

Variable d’efficacité 2 (greffe de cellules souches hématopoïétiques (CSH)
Le patient a-t-il bénéficié d’une greffe de cellules souches hématopoïétiques (CSH) ?   ☐ Oui   ☐ Non
Si oui:
La greffe est-elle considérée à succès ? : ☐ Oui   ☐ Non
Donnée de survie à 100 jours disponible post-greffe ? :  ☐ Oui   ☐ Non
Si oui, préciser : ________________________________________________________
Réaction du greffon contre l’hôte (GVHD) : ☐ Oui   ☐ Non
Effet(s) indésirable(s)/Situation(s) particulière(s)
Y a-t’il eu apparition d’effet(s) indésirable(s) ou une situation particulière à déclarer depuis la dernière visite ?	 ☐ Oui		 ☐ Non
Si oui, procéder à leur déclaration auprès du laboratoire via la fiche de déclaration en annexe 1

Apparition d’une contre-indication au traitement prescrit ☐ Oui		 ☐ Non
Si oui, préciser et compléter la fiche d’arrêt définitif.

	Examen
	Paramètres
	Résultat

	
	
	Positif
	Négatif

	Test de grossesse pour les femmes en âge de procréer
	☐ hCG urinaire
☐ β-hCG sanguin
	☐
	☐



Vérification du suivi de la contraception, le cas échéant.

	Médecin prescripteur 
Nom/Prénom : ________________
Spécialité : ________________
No  RPPS : ________________
Hôpital :
☐ CHU ☐ CHG  ☐ CLCC ☐ centre privé
No FINESS : ________________
Tél :	Numéro de téléphone.
E-mail : xxx@domaine.com

Date :	_ _/_ _/_ _ _ _
Cachet et signature du médecin :
	Pharmacien
Nom/Prénom ________________: 
No  RPPS : ________________ 

Hôpital :
☐ CHU ☐ CHG ☐ CLCC ☐ centre privé
No FINESS : ________________
Tél :	Numéro de téléphone.
E-mail : xxx@domaine.com

Date :	_ _/_ _/_ _ _ _
Cachet et signature du pharmacien :




	[bookmark: _Hlk64554044][bookmark: Arret_traitement]
Fiche d’arrêt définitif de traitement
À remplir par le prescripteur/pharmacien


Fiche à transmettre au laboratoire

Date de l’arrêt définitif de traitement : _ _/_ _/_ _ _ _
Identification du patient
Nom du patient (3 premières lettres) : | _ | _ | _ | Prénom (2 premières lettres) : | _ | _ |
No dernière AAC de l’ANSM: Cliquez ici pour entrer du texte
Posologie à l’arrêt du traitement : __________________________________________

Raisons de l’arrêt du traitement
☐ Fin de traitement tel que prévu par le schéma thérapeutique (mention à supprimer si durée non définie)

☐ Survenue d’un effet indésirable suspecté d’être lié au traitement
Procéder à sa déclaration auprès du laboratoire via la fiche de déclaration en annexe

☐ Survenue d’une contre-indication
Préciser :
☐ Progression de la maladie
☐ Effet thérapeutique non satisfaisant 
Si considéré comme un manque d’efficacité, procéder à sa déclaration auprès du laboratoire via la fiche de déclaration en annexe 1
☐ Décès
· Date du décès :	 _ _/_ _/_ _ _ _
· Raison du décès : 	☐ Décès lié à un effet indésirable 
Procéder à sa déclaration auprès du laboratoire via la fiche de déclaration en annexe 1
☐ Décès lié à la progression de la maladie
☐ Autre raison : __________________________________________
☐ Souhait du patient d’interrompre le traitement
☐ Patient perdu de vue, préciser la date de dernier contact : _ _/_ _/_ _ _ _
☐ Ne remplit plus les critères d’octroi, préciser :
 __________________________________________
☐ Autre, préciser : __________________________________________
	Médecin prescripteur 
Nom/Prénom : ________________
Spécialité : ________________
No RPPS : ________________
Hôpital : 
☐ CHU ☐ CHG ☐ CLCC ☐ centre privé
No FINESS : ________________
Tél :	Numéro de téléphone.
E-mail: 

Date :	_ _/_ _/_ _ _ _	
Cachet et signature du médecin :


	Pharmacien
Nom/Prénom : ________________
No RPPS : ________________

Hôpital : ________________
☐ CHU ☐ CHG ☐  CLCC ☐ centre privé
No FINESS : ________________
Tél :	Numéro de téléphone.
E-mail: 

Date :	_ _/_ _/_ _ _ _	
Cachet et signature du pharmacien :



[bookmark: _Toc331428073][bookmark: _Toc331428274][bookmark: _Toc13576583]



	[bookmark: EI]Fiche de déclaration des effets indésirables


Fiche à transmettre au laboratoire
Fiche à envoyer à : PV Département Advanced BioDesign
Email : pv@a-biodesign.com 
Adresse 655 allée des Parcs, 69800 Saint-Priest
Fax : +33 (0) 8 90 35 18 30
	ACCES COMPASSIONNEL ABD-3001
	IDENTIFICATION DU PATIENT
	 IDENTIFICATION DU NOTIFICATEUR

	Initiales (XXX nom, XX prénom) : 
Date de naissance : _ _/_ _/_ _ _ _
Sexe : ☐ F   ☐ H
Poids :	      kg	        Taille:       cm
	Nom : 
Adresse :

Tel : 	                       Fax : 

	Type de rapport : 
☐ Initial   ☐ Suivi

	ANTÉCÉDENTS ET MALADIES CONCOMITANTES

	Description
	Date début
	Date fin

	
	
	

	
	
	

	MÉDICAMENT ABD-3001

	Médicament
	N° de lot
Date d’expiration
	Posologie
(mg/m²)
	Date de la première administration
	Date de la dernière dose administrée
	Indication
(LAM, LAL-T)

	ABD-3001
	
_ _/_ _/_ _ _ _
	| _ | _ | _ | 
	_ _/_ _/_ _ _ _
	_ _/_ _/_ _ _ _
	

	TRAITEMENTS CONCOMITANTS

	Médicaments
	N° de lot
Date d’expiration
	Posologie
	Date de la première administration
	Date de la dernière administration
	Indication

	
	
	
	
	
	

	
	
	
	
	
	

	
	
	
	
	
	

	EFFET(S) INDÉSIRABLE(S)

	Description : 



Date d’apparition : _ _/_ _/_ _ _ _

Date de fin : _ _/_ _/_ _ _ _         Ou en cours ☐

	SITUATION(S) PARTICULIERE(S)

	☐ surdosage ;
☐ mésusage ;
☐ abus ;
☐ erreur médicamenteuse ;
☐ exposition professionnelle ;
☐ interaction médicamenteuse ;
☐ défaut de qualité d’un médicament ou médicaments falsifiés ;
☐ exposition en cours de grossesse (maternelle ou via le sperme) 
☐ exposition paternelle (altération potentielle des spermatozoïdes) ;
☐ exposition au cours de l’allaitement ;
☐ suspicion de transmission d’agents infectieux ;
☐ suspicion d’inefficacité thérapeutique (partielle ou totale).

	GRAVITÉ

	☐ Sérieux      ☐ Non sérieux
Si sérieux, critère de gravité : 

	☐ Hospitalisation ou prolongation d’hospitalisation    
☐ Incapacité ou handicap important ou durable        
☐ Effet jugé « médicalement significatif »*                  
☐ Menace du pronostic vital
☐ Décès, si oui date : _ _/_ _/_ _ _ _
☐ Anomalie ou malformation congénitale

	* Par exemple : un effet indésirable qui peut potentiellement mettre en danger la vie du patient ou qui peut nécessiter une prise en charge pour éviter l’évolution vers un des autres critères de gravité.

	MESURES PRISES

	☐ Pas de mesure prise
☐ Interruption du traitement
L’EI s’est-il atténué après l'arrêt du traitement ? ☐ oui  ☐ non
Le médicament a-t-il été réintroduit ?
☐ non      
☐ oui, date de reprise : _ _/_ _/_ _ _ _
☐ Arrêt définitif du traitement
Si oui date : _ _/_ _/_ _ _ _

	Autre(s) mesure(s) prise(s)  : 

	EVOLUTION

	☐ Guérison
☐ Aggravation
☐ En cours d’amélioration
☐ Guérison avec séquelles
☐ Inchangé
☐ Décès

	EXAMENS COMPLEMENTAIRES

	Résultats d’autopsie, d’examens cliniques, radiographiques, biologiques etc. (préciser dates et normales de laboratoire) 
Pour plus de simplicité, vous pouvez joindre une photocopie anonymisée des résultats à ce questionnaire.





	LIEN DE CAUSALITE ENTRE L’EFFET INDESIRABLE ET LE MEDICAMENT

	☐ Sans rapport
☐ Probable
☐ Peu vraisemblable
☐ Certain
☐ Possible
☐ Ne peut être évalué par manque d’informations

	COMMENTAIRES 

	Date :	
Signature et Cachet :


Merci de transmettre ce questionnaire à : 
PV Advanced BioDesign
pv@a-biodesign.com
655/575 Allée des Parcs 
69800 Saint-Priest, France










	[bookmark: Situations_particulières]Fiche de signalement de situations particulières


Fiche à transmettre au laboratoire

	Date de rédaction du rapport  
	_ _/_ _/_ _ _ _
	☐ Initial
	☐ Complémentaire 

	Médicament 
	Fiche à renvoyer à 

	ABD-3001
	

	INFORMATIONS CONCERNANT LE NOTIFICATEUR

	Nom :
	
	Adresse :
	

	Téléphone :
	
	Ville :
	

	Signature :
	Code Postal :
	

	
	Pays :
	



	TYPE D’EXPOSITION

	☐ Grossesse de la patiente 
☐ Grossesse de la partenaire du patient 

	

	INFORMATIONS CONCERNANT LES PARENTS 

	
	Date de naissance 
	Informations médicales pertinentes

	Mère 
	_ _/_ _/_ _ _ _
	

	Père 
	_ _/_ _/_ _ _ _
	

	

	INFORMATIONS SUR LA GROSSESSE 

	Grossesse initialement diagnostiquée par :
☐ un test de grossesse urinaire effectué à domicile
☐ un test de grossesse urinaire effectué sous contrôle médical
☐ un test de grossesse sanguin

Date du test de grossesse : _ _/_ _/_ _ _ _
Date des dernières règles : _ _/_ _/_ _ _ _
	

	La femme est actuellement enceinte de : _____ semaines de grossesse 
OU  ☐n’est plus enceinte         
OU  ☐ inconnu
Choix de :
☐ Poursuivre la grossesse jusqu’au terme : 
Date estimée de fin de grossesse : _ _/_ _/_ _ _ _
☐ Interrompre la grossesse : 
Date de l’interruption de grossesse (confirmée ou à confirmer) : _ _/_ _/_ _ _ _
☐ Inconnu

	

	ANTECEDENTS OBSTETRICAUX
	Nombre 

	Grossesses Antérieures 
	☐ oui
	☐ non
	

	Nouveau-né vivant sans anomalies congénitales 
	☐ oui
	☐ non
	

	Nouveau-né vivant avec anomalies congénitales
	☐ oui
	☐ non
	

	Antécédents familiaux d’anomalies congénitales
	☐ oui
	☐ non
	

	Préciser les Anomalies congénitales 
	

	Avortements spontanés avant la 20ème semaine de grossesse
	☐ oui
	☐ non
	

	Mort fœtale (>20 semaines de grossesse) 
	☐ oui
	☐ non
	

	ISSUE DE LA GROSSESSE 

	Date de l’accouchement (enfant vivant ou mort-né) 
	_ _/_ _/_ _ _ _
	Nombre d’enfant/fœtus :
	     ☐ Unique 
	 ☐ Plusieurs 

	Enfant/
Foetus
	Sexe
	APGAR
	Mode 
d’accouchement
	Terme de la 
grossesse 
(semaines)
	Poids
naissance
	Issue*
	Anomalie 
Congénitale
**
	Mort 
néonatale

	
	
	1min
	5min
	Voie basse
	Césarienne
	
	
	
	
	Age du
nouveau
-né
	Cause
du
décès

	
	
	
	
	
	
	
	
	
	☐oui ☐non
	
	

	
	
	
	
	
	
	
	
	
	☐oui ☐non
	
	

	
	
	
	
	
	
	
	
	
	☐oui ☐non
	
	


*Issue de la grossesse : Sélectionner le numéro approprié et le noter dans cette colonne.
	1. Enfant vivant 

	2. Avortement spontané (<20 semaines de grossesse)

	3. Mort foetale prématurée (20-27 semaines de grossesse)

	4. Mort fœtale tardive (> 28 semaines de grossesse)

	5. Avortement provoqué

	6. Mort maternelle provoquant le mort fœtale 

	7. Grossesse ectopique


	Y-a-t-il eu des complications lors du travail et/ou de l’accouchement ?
	☐ oui 
	☐ non 

	Si oui, préciser :

	

	** Si l’issue de la grossesse a entrainé une anomalie congénitale, préciser :

	








[bookmark: _Toc202798902][bookmark: Annexe_2]Rôle des différents acteurs
1. [bookmark: _Toc58334984][bookmark: _Toc58335654][bookmark: _Toc72319028]Rôle des professionnels de santé
0. [bookmark: _Toc72319029]Le prescripteur 
L’autorisation d’accès compassionnel implique le strict respect des mentions définies figurant dans le protocole, notamment les critères d’octroi, les contre-indications, mises en garde et précautions d’emploi , conditions de prescription et de délivrance, ainsi que le suivi prospectif des patients traités tels que prévus par le PUT-SP.
Avant tout traitement, le prescripteur : 
prend connaissance du présent PUT-SP  et du RCP ou de la NIP, le cas échéant
vérifie l’éligibilité de son patient aux critères d’octroi du médicament disposant d’une autorisation d’accès compassionnel ;  
informe, de manière orale et écrite via le document d’information disponible en annexe 3, le patient, son représentant légal, s'il s'agit d'un mineur, la personne chargée de la mesure de protection juridique, s'il s'agit d'un majeur faisant l'objet d'une mesure de protection juridique avec représentation relative à la personne, ou la personne de confiance que le patient a désignée :
· de l'absence d'alternative thérapeutique, des risques encourus, des contraintes et des bénéfices susceptibles d'être apportés par le médicament ;
· du caractère dérogatoire de la prise en charge par l’Assurance maladie du médicament prescrit dans le cadre de l’autorisation d’accès compassionnel;
· des modalités selon lesquelles cette prise en charge peut, le cas échéant, être interrompue,
· de la collecte de leurs données et de leurs droits relatifs à leurs données à caractère personnel. 
Le prescripteur veille à la bonne compréhension de ces informations. 
soumet la demande d’AAC via e-saturne à l’ANSM ; En cas de demande non conforme aux critères ou en l’absence de critères, justifie sa demande.
Après réception de l’autorisation de l’ANSM, le prescripteur :
· informe le médecin traitant du patient
· remplit la fiche d’initiation de traitement, qu’il transmet à la pharmacie à usage intérieur de l’établissement de santé concerné 
Le prescripteur indique sur l’ordonnance la mention suivante : « Prescription au titre d'un accès compassionnel en dehors du cadre d'une autorisation de mise sur le marché”.
Le prescripteur est tenu de participer au recueil des données collectées dans le cadre du PUT-SP. Il transmet les données de suivi des patients traités, selon des modalités assurant le respect du secret médical au laboratoire exploitant le médicament.
Suite à l’initiation du traitement, le prescripteur planifie des visites de suivi (voir calendrier de suivi dans le PUT-SP) au cours desquelles il devra également :
remplir la fiche de suivi correspondante, 
rechercher la survenue d’effets indésirables et situations particulières, procéder à leur déclaration, le cas échéant selon les modalités prévues en annexe 5,
remplir la fiche d’arrêt de traitement, le cas échéant.

Les fiches de suivi et d’arrêt sont envoyées systématiquement et sans délai à la pharmacie à usage intérieur de l'établissement de santé concerné pour transmission au laboratoire selon les modalités décrites en page 9.
Si le prescripteur souhaite poursuivre le traitement, il soumet, avant la date d’échéance de l’AAC, la demande de renouvellement de l’AAC via e-saturne à l’ANSM.
0. [bookmark: _Toc72319030]Le pharmacien 
Seules les pharmacies à usage intérieur d'un établissement de santé ou les pharmaciens ayant passé convention avec un établissement de santé peuvent délivrer les médicaments faisant l’objet d’une AAC. 
Le pharmacien :
complète la fiche d’initiation de traitement ainsi que les fiches de suivi préalablement remplies par le prescripteur lors de chaque visite, et les transmet au laboratoire exploitant le médicament 
commande le médicament auprès du laboratoire sur la base de l’AAC ;
assure la dispensation du médicament sur prescription du médecin 
déclare tout effet indésirable suspecté d’être lié au traitement et situations particulières qui lui seraient rapportés selon les modalités prévues en annexe 5. 
Le pharmacien est tenu de participer au recueil des données lorsqu’il est exigé dans le cadre du PUT-SP.

1. [bookmark: _Toc72319031]Rôle du patient
Tout patient : 
prend connaissance des informations délivrées par son médecin et notamment des documents d’information sur son traitement qui lui sont remis (voir annexe 3) ;
informe les professionnels de santé de tout effet indésirable ou le déclare lui-même sur le portail de signalement : www.signalement-sante.gouv.fr.

1. [bookmark: _Toc58334985][bookmark: _Toc58335655][bookmark: _Toc72319032]Rôle du laboratoire 
L’entreprise qui assure l’exploitation du médicament :
réceptionne les fiches d’initiation de traitement, de suivi et d’arrêt définitif, et intègre les données dans sa base de suivi
est responsable du traitement des données au sens du règlement général sur la protection des données (RGPD) ;
collecte et analyse toutes les informations recueillies dans le cadre du PUT-SP, notamment les données d’efficacité et de pharmacovigilance. Il établit selon la périodicité définie en 1ere page, le rapport de synthèse accompagné d’un projet de résumé qu’il transmet à l'ANSM et le cas échéant au CRPV en charge du suivi de l’accès compassionnel et transmet après validation par l’ANSM le résumé de ce rapport, également publié sur le site internet de l’ANSM, aux médecins, aux pharmacies à usage intérieur concernées ainsi qu’à l’ensemble des CRPV et Centres antipoison ;
sur demande du CRPV, lui soumet les éléments complémentaires requis, 
respecte et applique les obligations réglementaires en matière de pharmacovigilance : il enregistre, documente, et déclare via Eudravigilance tout effet indésirable suspecté d’être dû au médicament selon les conditions prévues à l’article R. 5121-166 du Code de la santé publique et aux GVP Module VI (Collection, management and submission of reports of suspected adverse reactions to medicinal products) ;
contacte l’ANSM (à pharmacovigilance@ansm.sante.fr) sans délai et le cas échéant le CRPV en charge du suivi en cas de signal émergent de sécurité (quels que soient le pays de survenue et le cadre d’utilisation du médicament concerné) ou de fait nouveau susceptible d’avoir un impact sur le rapport bénéfice/risque du médicament et nécessitant le cas échéant d’adresser rapidement une information aux utilisateurs du médicament en AAC (médecins, pharmaciens, patients), conformément aux GVP Module IX (Emergent Safety Issues) ;
organise et finance le recueil des données dans le cadre des AAC, s’assure de l’assurance qualité et de la collecte rigoureuse et exhaustive des données ;
s’assure du bon usage du médicament dans le cadre des AAC;
approvisionne en conséquence la PUI et assure le suivi de lots ;
s’est engagé, en cas de développement en cours dans l’indication en vue d’une demande d’AMM, à demander une autorisation d’accès précoce auprès de la HAS et de l’ANSM 
si le produit est un OGM, doit déposer un dossier OGM sur démarche simplifiée https://ansm.sante.fr/vos-demarches/industriel/medicaments-composes-dogm-declarations-dutilisation-confinee-ou-demande-dautorisation-de-dissemination-volontaire, pour chaque AAC qui sera délivrée par l’ANSM.

1. [bookmark: _Toc58334986][bookmark: _Toc58335656][bookmark: _Toc72319033]Rôle de l’ANSM 
L’ANSM :
évalue le médicament notamment les données d'efficacité, de sécurité, de fabrication et de contrôle, pour permettre son utilisation dans le cadre des AAC, 
évalue les demandes d’AAC pour chaque patient,
valide le présent PUT-SP.

À la suite de la délivrance des AAC, l’ANSM :
prend connaissance des informations transmises par le laboratoire ainsi que par le CRPV en charge du suivi du médicament en AAC le cas échéant et prend toute mesure utile de manière à assurer la sécurité des patients et le bon usage du médicament ;
évalue en collaboration avec le CRPV sus cité le cas échéant les rapports périodiques de synthèse fournis par le laboratoire et publie le résumé de ces rapports;
informe sans délai le laboratoire et le CRPV sus cité le cas échéant en cas de signal émergent de sécurité qui lui aurait été notifié ou déclaré directement qui pourrait remettre en cause les AAC,
modifie le PUT-SP en fonction de l’évolution des données disponibles, suspend ou retire les AAC si les conditions d’octroi ne sont plus remplies ou pour des motifs de santé publique
L’ANSM diffuse sur son site internet un référentiel des médicaments en accès dérogatoire (https://ansm.sante.fr/documents/reference/#collapse-1) et toutes les informations nécessaires pour un bon usage de ces médicaments, les PUT-SP correspondants ainsi que les résumés des rapports de synthèse périodiques.

1. [bookmark: _Toc58334987][bookmark: _Toc58335657][bookmark: _Toc72319034][bookmark: _Hlk227833040]Rôle du CRPV en charge du suivi du médicament en AAC 
[bookmark: _Toc58334989][bookmark: _Toc58335659]Le centre régional de pharmacovigilance (CRPV) désigné en 1ère page le cas échéant assure le suivi de pharmacovigilance du médicament en AAC au niveau national. Il est destinataire (via le laboratoire) des rapports périodiques de synthèse et des résumés de ces rapports. Il effectue une analyse critique de ces documents afin d’identifier et d’évaluer les éventuels signaux de sécurité soulevés par le rapport de synthèse et valide le contenu du résumé. À cette fin, il peut demander au laboratoire de lui fournir toute information complémentaire nécessaire à l’évaluation.


[bookmark: Annexe_3][bookmark: _Toc202798903][bookmark: Annexe_4]Documents d’information à destination des patients avant toute prescription d’un médicament en autorisation d’accès compassionnel : ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion

Cette annexe comprend :
· Une note d’information sur le dispositif d’autorisation d’accès compassionnel
· une note d’information sur le traitement des données à caractère personnel.


	Note d’information sur l’autorisation d’accès compassionnel  


Dans le cas où le patient serait dans l'incapacité de prendre connaissance de cette information, celle-ci sera donnée à son représentant légal ou, le cas échéant, à la personne de confiance qu’il a désignée
Votre médecin vous a proposé un traitement par ABD-3001 120 mg/10mL solution à diluer pour perfusion dans le cadre d’une autorisation d’accès compassionnel (AAC).
Ce document a pour objectif de vous informer sur cette prescription et ce à quoi elle vous engage. Il complète les informations de votre médecin et vous aidera à prendre une décision à propos de ce traitement.

Qu’est-ce qu’une autorisation d’accès compassionnel ?
Le dispositif d’autorisation d’accès compassionnel (AAC) permet la mise à disposition dérogatoire en France de médicaments ne disposant pas d‘autorisation de mise sur le marché (AMM) pour le traitement de maladies graves, rares ou invalidantes. L’efficacité et la sécurité du médicament que vous propose votre médecin sont présumées favorables par l’ANSM au vu des données disponibles.
L’objectif est de vous permettre de bénéficier de ce traitement à titre exceptionnel en faisant l'objet d'un suivi particulier au cours duquel vos données à caractère personnel concernant votre santé, le traitement et ses effets sur vous seront collectées. L’AAC s’accompagne d’un recueil obligatoire de données pour s’assurer que le médicament est sûr et efficace en conditions réelles d’utilisation et que les bénéfices du traitement restent présumés supérieurs aux risques potentiellement encourus au cours du temps.
Les données sont recueillies auprès des médecins et des pharmaciens par le laboratoire exploitant le médicament via la mise en place d’un Protocole d’Utilisation Thérapeutique et de suivi des patients (PUT-SP) validé par l’ANSM. Ces données sont transmises périodiquement et de manière anonyme par le laboratoire à l’ANSM afin d’évaluer le médicament le temps de sa mise à disposition en accès compassionnel. 
Lorsqu’il vous est prescrit un médicament dans le cadre d’une AAC, vous ne participez pas à un essai clinique. L’objectif principal est de vous soigner et non de tester le médicament. Vous n’avez donc pas à faire d’examens supplémentaires en plus de ceux prévus dans votre prise en charge habituelle. 
L’AAC peut être suspendue ou retirée si les conditions initiales ci-dessus ne sont plus remplies, ou pour des motifs de santé publique.
Les médicaments mis à disposition dans ce cadre sont intégralement pris en charge par l’Assurance maladie, sans avance de frais de votre part. 
Vous pouvez en parler avec votre médecin. N’hésitez pas à poser toutes vos questions. Il vous donnera des informations sur les bénéfices attendus de ce médicament dans votre situation mais aussi sur les  incertitudes ou inconvénients (effets indésirables, contraintes de prise, etc.). 
Vous êtes libre d’accepter ou de refuser la prescription de ce médicament.

En pratique, comment allez-vous recevoir ce médicament ? 
Demandez des précisions à votre médecin ou reportez-vous à la notice du médicament dans sa boîte s’il y en a une. 
L’utilisation de ce médicament est encadrée. Si vous prenez ce médicament chez vous, il est important :
· de respecter les conseils qui vous ont été donnés pour le prendre et le conserver (certains médicaments doivent être conservés au réfrigérateur, sont à prendre à distance ou pendant les repas, etc.) ;
· de demander des précisions sur le lieu où vous pourrez vous le procurer. Les médicaments en accès compassionnel ne sont généralement disponibles que dans des hôpitaux. Au besoin, demandez à l’équipe qui vous suit si votre médicament peut être disponible dans un hôpital près de chez vous.

ABD-3001 est une dispersion homogène blanche, présenté dans un flacon en verre stérile qui sera dilué dans une poche de 250mL qui vous sera administré par voie intraveineuse pendant 4 heures une ou deux fois par semaine durant plusieurs cycles de 28 jours jusqu’à la progression de la maladie ou une toxicité inacceptable.
Le médecin calculera la dose d’ABD-3001 à administrer en fonction de la surface corporelle (poids, taille).

À quoi cela vous engage-t-il ? Quelles seront vos contraintes ? 
Comme il existe peu de recul sur l’utilisation du médicament qui vous est proposé, son utilisation est sous surveillance et décrite en détail dans le protocole d’utilisation thérapeutique et suivi des patients (PUT-SP) disponible sur le site internet de l’Agence nationale de sécurité du médicament et des produits de santé (ANSM).
Votre retour sur ce traitement est essentiel. C’est pourquoi votre avis sur ce médicament et les effets qu’il a sur vous sera recueilli de deux façons : à chaque consultation avec votre médecin et à tout moment entre les visites en cas d’effets indésirables. 
À chaque consultation
· Votre médecin va vous poser des questions sur la façon dont vous vous sentez avec ce traitement et rassembler des données à caractère personnel sur votre santé. Pour plus de détails sur les données à caractère personnel recueillies et vos droits, vous pouvez lire le document intitulé « Accès compassionnel d’un médicament - Traitement des données à caractère personnel » (voir en fin de document la rubrique « Pour en savoir plus »). 
Chez vous, entre les consultations
Si vous ne vous sentez pas comme d’habitude ou en cas de symptôme nouveau ou inhabituel : parlez-en à votre médecin, à votre pharmacien ou à votre infirmier/ère. 
Vous pouvez, en complément, déclarer les effets indésirables, en précisant qu’il s’agit d’un médicament en autorisation d’accès compassionnel, directement via le portail de signalement - site internet : www.signalement-sante.gouv.fr
Il est important que vous déclariez les effets indésirables du médicament, c’est-à-dire les conséquences inattendues ou désagréables du traitement que vous pourriez ressentir (douleurs, nausées, diarrhées, etc.).

Combien de temps dure une autorisation d’accès compassionnel ?
L’AAC est temporaire, dans l’attente que le médicament puisse le cas échéant disposer d’une Autorisation de Mise sur le Marché (AMM) et être commercialisé. La durée de validité est précisée sur l’autorisation délivrée par l’ANSM et ne peut dépasser un an. Elle peut être renouvelée sur demande du prescripteur qui jugera de la nécessité de prolonger le traitement.
Elle peut être suspendue ou retirée par l’ANSM dans des cas très particuliers, en fonction des nouvelles données, si les conditions d’octroi ne sont plus respectées ou autre motif de santé publique. 

Traitement de vos données à caractère personnel
Le traitement par un médicament prescrit dans le cadre d’une AAC implique le recueil de données à caractère personnel concernant votre santé. 
Vous trouverez des informations complémentaires relatives à vos droits dans la rubrique suivante : « Accès compassionnel d’un médicament – Traitement des données à caractère personnel ». 

Pour en savoir plus
· Notice du médicament que vous allez prendre (renvoi vers site de l’ANSM, lien à venir), (à supprimer si pas de notice)
· Protocole d’utilisation thérapeutique et de suivi des patients (PUT-SP) de votre médicament, (lien vers le référentiel des accès dérogatoires)
· Informations générales sur les autorisations d’accès compassionnel des médicaments (https://ansm.sante.fr/vos-demarches/professionel-de-sante/demande-dautorisation-dacces-compassionnel)

Des associations de patients impliquées dans votre maladie peuvent vous apporter aide et soutien. Renseignez-vous auprès de l’équipe médicale qui vous suit. 

Ce document a été élaboré par l’Agence nationale de sécurité du médicament et des produits de santé, en collaboration avec le laboratoire [Advanced BioDesign] et les membres d’associations de patients   ) 



	[bookmark: Note_traitement_données]Note d’information sur le traitement des données à caractère personnel



Un médicament dispensé dans le cadre d’une autorisation d’accès compassionnel (AAC) vous a été prescrit. Ceci implique un traitement de données à caractère personnel sur votre santé, c’est à dire des informations qui portent sur vous, votre santé, vos habitudes de vie.
Ce document vous informe sur les données à caractère personnel qui sont recueillies et leur traitement, c’est-à-dire l’utilisation qui en sera faite. Le responsable du traitement des données est  Advanced BioDesign. Il s’agit du laboratoire exploitant le médicament en accès compassionnel.

À quoi vont servir vos données ?
Pour pouvoir relever d’une AAC un médicament doit remplir plusieurs critères : présenter plus de bénéfices que de risques et le traitement ne peut attendre que le médicament soit autorisé au titre de l’AMM. Vos données à caractère personnel et en particulier les informations sur votre réponse au traitement, permettront d’évaluer en continu si ces critères sont toujours remplis. 

Vos données à caractère personnel pourront-elles être réutilisées par la suite ?
Vos données à caractère personnel, pseudo-anonymisées, pourront également être utilisées ensuite pour faire de la recherche, étude ou de l’évaluation dans le domaine de la santé. 
Cette recherche se fera dans les conditions autorisées par le Règlement européen général sur la protection des données (RGPD) et la loi du 6 janvier 1978 modifiée dite loi « informatique et liberté » et après accomplissement des formalités nécessaire auprès de la CNIL. Dans ce cadre, elles pourront être utilisées de manière complémentaire avec d’autres données vous concernant. Cela signifie que vos données à caractère personnel collectées au titre de l’accès compassionnel pourront être croisées avec des données du système national des données de santé (SNDS), qui réunit plusieurs bases de données de santé (telles que les données de l’Assurance maladie et des hôpitaux). 
Vous pouvez vous opposer à cette réutilisation à des fins de recherche auprès du médecin qui vous a prescrit ce médicament.
Les informations relatives à une nouvelle recherche à partir de vos données seront disponibles sur le site du Health Data Hub qui publie un résumé du protocole de recherche pour tous les projets qui lui sont soumis : https://www.health-data-hub.fr/projets et à l’adresse suivante : À compléter si votre laboratoire dispose d’un portail de transparence


Sur quelle loi se fonde le traitement des données ? 

Ce traitement de données est fondé sur une obligation légale à la charge de l’industriel, responsable du traitement, (article 6.1.c du RGPD) telle que prévue aux articles L. 5121-12-1 et suivants du Code de la santé publique relatifs au dispositif d’accès compassionnel. 
La collecte de données de santé est justifiée par un intérêt public dans le domaine de la santé (article 9.2.i) du RGPD. 

Quelles sont les données collectées ?
Votre médecin et le pharmacien qui vous a donné le médicament seront amenés à collecter les données à caractère personnel suivantes autant que de besoin aux fins de transmission au laboratoire pharmaceutique : 
votre identification : numéro, les trois premières lettres de votre nom et les deux premières lettres de votre prénom, sexe, poids, taille, âge ou année et mois de naissance ou date de naissance complète si nécessaire dans un contexte pédiatrique ;
les informations relatives à votre état de santé : notamment l’histoire de votre maladie, vos antécédents personnels ou familiaux, vos autres maladies ou traitements ; 
les informations relatives aux conditions d’utilisation du médicament impliquant notamment : l’identification des professionnels de santé vous prenant en charge (médecins prescripteurs et pharmaciens dispensateurs, etc.), vos autres traitements, les informations relatives aux modalités de prescription et d’utilisation du médicament ;
l’efficacité du médicament ;
la nature et la fréquence des effets indésirables du médicament (ce sont les conséquences désagréables du traitement que vous pourriez ressentir : douleur, nausées, diarrhées, etc.) ;
les motifs des éventuels arrêts de traitement. 





Qui est destinataire des données ?
Toutes ces informations confidentielles seront transmises aux personnels habilités de Advanced BioDesign et ses éventuels sous-traitants (société de recherche sous contrat) sous une forme pseudo-anonymisées. Vous ne serez identifié que par les trois premières lettres de votre nom et les deux premières lettres de votre prénom, ainsi que par votre âge. 
Vos données pourront également être transmises au personnel habilité des autres sociétés du groupe [à préciser] auquel appartient [à préciser]..
Ces informations seront traitées uniquement pour les finalités décrites ci-dessus. Un rapport de ces informations appelé rapport de synthèse ainsi qu’un résumé de ce rapport sont transmis par le laboratoire Advanced BioDesign à l’ANSM  ainsi qu’au centre régional de pharmacovigilance désigné en charge du suivi du médicament le cas échéant.
Le résumé de ces rapports est également susceptible d’être adressé aux médecins qui ont prescrit le médicament, aux pharmaciens qui l'ont délivré ainsi qu’aux centres antipoison.
Cette synthèse, ce rapport et ce résumé ne comprendront aucune information permettant de vous identifier.

Transferts hors Union européenne 
Vos données pourront faire l’objet d’un transfert vers des organismes établis en dehors de l’Union européenne lorsque le transfert est strictement nécessaire à la mise en œuvre du traitement de vos données.
À cette fin, le laboratoire met en place les garanties nécessaires pour assurer la protection de vos droits en matière de protection des données à caractère personnel, quel que soit le pays où vos données à caractère personnel sont transférées.
Advanced BioDesign pourra être amené à transférer vos données personnelles hors de l'Union Européenne, lorsque cela s'avère indispensable à ses activités de développement ou réglementaires, y compris vers les pays suivants : Etats-Unis. Afin d’assurer un niveau de protection suffisant, Advanced BioDesign mettra en place toutes mesures qui seront nécessaires pour garantir un niveau de protection essentiellement équivalent à celui prévu dans l’Union Européenne, et s’assurera que la législation de tout pays tiers n'empiétera pas sur ces mesures supplémentaires de manière à les priver d'effectivité.

Vous avez le droit de demander une copie de ces garanties au laboratoire pharmaceutique Advanced BioDesign.

Combien de temps sont conservées vos données ?
Vos données à caractère personnel sont conservées pendant une durée de 2 ans pour une utilisation active. Les données seront ensuite archivées durant 70 ans. À l’issue de ces délais, vos données seront supprimées ou anonymisées.



Les données seront-elles publiées ?
L’Agence nationale de sécurité du médicament et des produits de santé publie sur son site internet un résumé du rapport de synthèse des informations recueillies pour l’évaluation du médicament. 
Des synthèses des résultats pourront par ailleurs être publiées dans des revues scientifiques.
Aucun de ces documents publiés ne permettra de vous identifier.

Quels sont vos droits et vos recours possibles ?

Le médecin qui vous a prescrit le médicament est votre premier interlocuteur pour faire valoir vos droits sur vos données à caractère personnel.
Vous pouvez demander à ce médecin :
· à consulter vos données à caractère personnel;
· à les modifier ;
· à limiter le traitement de certaines données.
Si vous acceptez d’être traité par un médicament dispensé dans le cadre d’AAC, vous ne pouvez pas vous opposer à la transmission des données listées ci-dessus ou demander leur suppression. Le droit à l’effacement et le droit à la portabilité ne sont également pas applicables à ce traitement.
Vous pouvez cependant vous opposer à la réutilisation de vos données pour de la recherche. 
Vous pouvez contacter directement votre médecin pour exercer ces droits. 
[bookmark: _Hlk75875989]Vous pouvez, par ailleurs, contacter le délégué à la protection des données (DPO) du laboratoire à l’adresse suivante  pour exercer ces droits, ce qui implique la transmission de votre identité au laboratoire.
Vous pouvez également faire une réclamation à la Commission nationale de l’informatique et des libertés (CNIL) notamment sur son site internet. 



[bookmark: _Toc202798904]Note d’information à destination des prescripteurs

Dénomination du médicament
ABD-3001, 12 mg/mL solution à diluer pour perfusion intraveineuse
Composition qualitative et quantitative
Chaque flacon contient 10 mL d’une solution concentrée pour perfusion d’ABD-3001, contenant 120 mg de DIMATE.
Pour la liste complète des excipients, voir la rubrique 6.1.
Forme pharmaceutique
Solution concentrée pour perfusion (voie intraveineuse centrale). Solution stérile blanche à légèrement jaune congelée.
Données cliniques
Indications thérapeutiques
Pas d’indications thérapeutiques validées à ce jour.
Posologie et mode d’administration
Posologie
La posologie repose sur les données de l’essai clinique de phase I ODYSSEY (EUCT 2024-518813-24-00) et devra être actée dans le cadre de la Réunion de Concertation Pluridisciplinaire (RCP) de l’établissement hospitalier. A titre indicatif, le comité de sécurité de l’essai clinique ODYSSEY préconise l’utilisation d’ABD-3001 à une posologie de 270 mg/m² avec une occurrence d’une ou deux fois par semaine sur des cycles de 28 jours, jusqu’à progression de la maladie ou toxicité trop importante.
Modification de la posologie
En fonction de la tolérance du patient, la dose peut être réduite pendant à 135 mg/m².
Populations particulières
Personnes âgées
Aucun ajustement posologique n’est requis pour les patients âgés de plus de 65 ans.
Population pédiatrique
Aucune donnée n’est disponible.
Femmes enceintes ou allaitantes
Aucune donnée n’est disponible, l’administration d’ABD-3001 est contre-indiquée pour cette population.
Mode d’administration
Le mode d’administration repose sur les données de l’essai clinique de phase I ODYSSEY (EUCT 2024-518813-24-00). ABD-3001 est administré par voie intraveineuse centrale. Afin de faciliter l’administration, il est préconisé d’utiliser un « PICC line ».
La poche de perfusion d’un volume de 250 mL doit être administrée au patient via une voie centrale sur une période de 4 heures (vitesse de perfusion de 62,5 mL/h ou 1,04 mL/min). La vitesse de perfusion peut être réduite si besoin, mais il est recommandé que la durée de la perfusion n’excède pas 12h. Il est formellement contre-indiqué d’administrer ABD-3001 en bolus, ni par voie intraveineuse périphérique.
Contre-indications
Hypersensibilité à la substance active ou à l’un des excipients mentionnés à la rubrique 6.1.
Grossesse et allaitement.
Traitement concomitant par inhibiteurs puissants des CYP2B6 et CYP2C19, et chélateurs de fer.
Mises en garde spéciales et précautions d’emploi
ABD-3001 est réservé à une utilisation par des médecins prescripteurs qualifiés, expérimentés dans la prise en charge de la pathologie concernée, et ayant pris connaissance des informations contenues dans le présent document.
Population pédiatrique
Aucune donnée n’est disponible chez l’enfant.
Interactions avec d’autres médicaments et autres formes pharmaceutiques
Inhibiteurs des CYP2B6 et CYP2C19
L’administration concomitante d’ABD-3001 et d’inhibiteurs des CYP2B6 et CYP2C19 est susceptible d’augmenter la concentration plasmatique d’ABD-3001. La prise concomitante d'inhibiteurs de ces CYP devra donc être évitée et des traitements alternatifs devront être envisagés pendant le traitement avec ABD-3001. La prise concomitante d’inhibiteurs puissants de ces CYP est contre-indiquée.
Inducteurs des CYP2B6 et CYP2C19
L’administration concomitante d’ABD-3001 et d’inducteurs des CYP2B6 et CYP2C19 est susceptible de diminuer la concentration plasmatique d’ABD-3001. La prise concomitante d’inducteurs de ces CYP devra donc être évitée et des traitements alternatifs devront être envisagés pendant le traitement avec ABD-3001.
Chélateurs de fer (ATC code V03AC)
L’administration concomitante d’ABD-3001 et de chélateurs de fer (ATC code V03AC, comme la déféroxamine, …) est susceptible de diminuer l’effet thérapeutique d’ABD-3001. La prise concomitante de chélateur de fer (5 fois la demi-vie) est à proscrire et des traitements alternatifs devront être envisagés pendant le traitement avec ABD-3001.
Grossesse, allaitement et fertilité
Grossesse
Aucune donnée chez l’animal ou chez l’Homme n’est disponible pour évaluer l’impact de l’utilisation d’ABD-3001 chez la femme enceinte. Cependant, la cible d’ABD-3001 est connue pour son activité dans le développement embryonnaire et pourrait donc avoir des effets néfastes sur le fœtus. L’utilisation de ce produit est donc contre-indiquée pendant la grossesse. Les femmes en âge de procréer et les hommes ayant des partenaires en âge de procréer doivent utiliser une contraception efficace pendant le traitement avec ABD-3001 et pendant 6 mois pour les femmes et 3 mois pour les hommes après l’arrêt du traitement.
Allaitement
Aucune donnée chez l’animal ou chez l’Homme n’est disponible pour évaluer si l’ABD-3001 et/ou ses métabolites sont excrétés dans le lait maternel. L’allaitement doit être interrompu pendant le traitement avec ABD-3001 et jusqu’à un mois après l’arrêt du traitement.
Fertilité
Aucune donnée chez l’animal ou chez l’Homme n’est disponible pour évaluer l’impact de l’utilisation d’ABD-3001 sur la fertilité et sur les gamètes. Cependant, la cible d’ABD-3001 est connue pour son activité dans le développement embryonnaire, et donc potentiellement sur les gamètes sexuels.
Effet sur l’aptitude à conduire des véhicules et à utiliser des machines
Aucun effet connu.
Effets indésirables
Déclaration des effets indésirables suspectés
La déclaration des effets indésirables suspectés est importante. Elle permet une surveillance continue du rapport bénéfice/risque du médicament. Les professionnels de santé doivent déclarer tout effet indésirable suspecté à l’aide de la fiche de déclaration des effets indésirables disponible dans le Protocole d’Utilisation Thérapeutique et de suivi de patient et via le système national de déclaration : Agence nationale de sécurité du médicament et des produits de santé (ANSM) et réseau des Centres Régionaux de Pharmacovigilance - Site internet : www.signalement-sante.gouv.fr.
ABD-3001 étant évalué dans une étude clinique de phase I, ODYSSEY, les informations concernant les effets indésirables (EI) d’ABD-3001 sont en cours de constitution et sont actualisées au fur et à mesure de l’avancement de l’étude. Le tableau ci-dessous récapitule les effets indésirables identifiés et potentiels répertoriés au 4 mars 2026. Pour une description complète des données précliniques et cliniques, se référer à la version la plus récente de la Brochure Investigateur (BI).

EI identifiés	Irritations pulmonaires	Complications cardiaques	Neutropénie fébrile	Carence en vitamine B12	Hyperglycémie	Réaction liée à la perfusion (RLP)	Réaction au site de perfusion
EI potentiels	Stress fonctionnel rénal	Syndrome de lyse tumorale	Toxicités neurologiques	Immunosuppression	Toxicité embryofoetale


Une toxicité limitante a été observée chez un patient traité pendant l’essai clinique à une dose d’ABD-3001 supérieure à celle préconisée dans ce protocole d’utilisation thérapeutique. Cet effet indésirable a été classifié comme une détresse respiratoire de grade 3. Par ailleurs, un arrêt définitif d’ABD-3001 en raison d’un effet indésirable a été nécessaire chez un des 24 patients (4.1%) traités avec ABD-3001. Cet effet indésirable a été classifié comme une hypoxie de grade 3 et a eu lieu pendant la perfusion du produit.

Surdosage
En cas de surdosage, une toxicité est susceptible de se manifester, et notamment une exacerbation des effets indésirables associés à ABD-3001 (voir rubrique 4.8 Effets Indésirables). Une attention particulière devra être portée aux risques de détresse respiratoire.
Propriétés pharmacologiques
Propriétés pharmacodynamiques
Classe pharmacothérapeutique : non encore attribuée, code ATC : non encore attribué
Mécanisme d’action
DIMATE, le principe actif d’ABD-3001, est un inhibiteur spécifique de l’Aldéhyde Déshydrogénase de classe I. Cette enzyme est responsable de la détoxification des aldéhydes produits en excès par le métabolisme anormal des cellules cancéreuses. En inhibant cette enzyme, une accumulation d’aldéhydes est observée dans la cellule cancéreuse, entrainant la mort cellulaire de cette dernière par apoptose.
Efficacité clinique
Aucune donnée issue d’une étude clinique finalisée n’est disponible. 
Propriétés Pharmacocinétiques
Le principe actif, DIMATE, est rapidement métabolisé chez l’Homme. Il existe deux métabolites issus de la molécule parent, les deux ne présentant aucune activité biologique connue à ce jour.
Données de sécurité préclinique
Deux études de tolérance et de toxicité BPL (Bonnes Pratiques de Laboratoire) ont été menées avec ABD-3001 par Advanced BioDesign :
Etude de tolérance et de toxicité par infusion intraveineuse chez le rat, à raison d’une administration par semaine pendant 4 semaines. Cette étude a permis d’établir la dose dont la toxicité est considérée comme sérieuse (severly toxic dose 10% - STD10) chez le rongeur à 180 mg/m². Par ailleurs, une toxicité aiguë grave a été observée, provoquant une détresse respiratoire.
Etude de tolérance et de toxicité par infusion intraveineuse chez le chien, à raison d’une administration par semaine pendant 4 semaines. Cette étude a permis d’établir la plus haute dose dont la toxicité est non-toxique (highest non-severely toxic dose - HNSTD) chez le chien à 500 mg/m². La toxicité aiguë grave provoquant une détresse respiratoire observée chez le rat n’a pas été observée chez cette espèce.
Chez les deux espèces, les observations reliées à ABD-3001 sont principalement histopathologiques avec des effets de dégénérations/nécroses aux point de perfusion ainsi que des infiltrations mononucléaires au niveau de l’atrium droit. 
Données pharmaceutiques
Liste des excipients
Eau pour préparation injectable, chlorure de sodium, phospholipide issu de soja, triglycérides à chaines moyenne, macrogol 15 hydroxystéarate.
Incompatibilités
En l’absence d’études de compatibilité, ce médicament ne doit pas être mélangé en concomitance avec d’autres médicaments.
Durée de conservation
24 mois. Se référer à la date de péremption indiquée sur l’étiquette produit.
Précautions particulières de conservation
A conserver au congélateur -80°C.
Ne pas stocker au réfrigérateur (entre 2°C et 8°C).
A conserver dans l’emballage d’origine.
La poche d’infusion utilisée pour diluer ABD-3001 ne doit pas contenir de PVC ou de latex.
Une fois la solution décongelée puis diluée dans une solution de 250 mL de chlorure de sodium 0.9%, une stabilité de 24 heures à température ambiante comprenant les 4 heures de perfusion est acceptable si, et seulement si, les conditions de préparation et de conservation garantissent la prévention de tout risque de contamination microbienne. En cas d’utilisation non immédiate, les durées et conditions de conservation relèvent de la responsabilité de l’utilisateur.
ABD-3001 doit être administré par voie intraveineuse centrale en perfusion lente. ABD-3001 ne doit pas être administré sous forme de bolus, ni par voie intraveineuse périphérique.
Nature et contenu de l’emballage extérieur
Flacon en verre de type I (15 mL) avec un bouchon en caoutchouc chlorobutyle, bague en aluminium flip-off, contenant 10 mL de solution concentrée stérile d’ABD-3001.
Chaque flacon en verre est conservé dans un étui en carton.
Précautions particulières d’élimination et de manipulation
Chaque flacon est à usage unique.
Préparation
Le ou les flacons d’ABD-3001 doivent être décongelés au bain-marie à 35°C +/- 2°C pendant 1h30, ou bien durant minimum 12h et maximum 20h à température ambiante. Le ou les flacons sont ensuite dilués dans une poche pour perfusion de chlorure de sodium 0.9% de 250 mL. 
Afin de préserver la stérilité des solutions, il est recommandé de manipuler les préparations dans des conditions d’asepsie contrôlées et validées.
Le matériel préconisé pour la préparation des poches de perfusion est le suivant :
Ne pas utiliser de solution de glucose afin d’éviter la dégradation du principe actif.
La poche doit être en polyoléfine. Privilégier des poches de polyoléfine avec une couche interne de polypropylène.
L’infusion doit être réalisée à l’aide d’une ligne d’infusion équipée d’un filtre 0,22 µm en polyethersulfone (PES). La ligne d’infusion doit être rincée au NaCl 0,9% avant le début de la perfusion, et 1h après la fin de la perfusion.
Elimination
Tout flacon entamé ou périmé doit être éliminé conformément à la réglementation en vigueur. Les déchets générés par l’étape de préparation (flacons d’ABD-3001, seringue, …) doivent être traités via la filière des déchets cytotoxiques. Il n’est pas nécessaire de les stériliser avant élimination.
Distributeur
Advanced BioDesign
655/575 Allée des Parcs 
Bâtiment D
69800 Saint-Priest 
France



[bookmark: _Toc58334991][bookmark: _Toc58335662][bookmark: _Toc202798905][bookmark: Annexe_5]Annexe 5. Modalités de recueil des effets indésirables
suspectés d’être liés au traitement et de situations particulières
[bookmark: _Toc58334992][bookmark: _Toc58335663][bookmark: _Toc72319038]Qui déclare ? 
[bookmark: _Toc58334993][bookmark: _Toc58335664][bookmark: _Toc58334994][bookmark: _Toc58335665]Tout médecin, chirurgien-dentiste, sage-femme ou pharmacien ayant eu connaissance d’un effet indésirable susceptible d’être dû au médicament doit en faire la déclaration. Les autres professionnels de santé peuvent également déclarer tout effet indésirable suspecté d'être dû au médicament, dont ils ont connaissance. 
En outre, les professionnels de santé sont encouragés à déclarer toute situation particulière.
Le patient ou son représentant mandaté (personne de confiance qu’il a désignée, associations agréées sollicitées par le patient) peut déclarer les effets indésirables/situations particulières qu'il, ou son entourage, suspecte d’être liés à l’utilisation du médicament.

[bookmark: _Toc58334995][bookmark: _Toc58335666][bookmark: _Toc72319039]Que déclarer ? 
Tous les effets indésirables, graves et non graves, survenant dans des conditions d’utilisation conformes ou non conformes aux termes de l’autorisation, y compris en cas de surdosage, de mésusage, d’usage détourné, d’abus, d’erreur médicamenteuse, d’exposition professionnelle, d’interaction médicamenteuse, d’un défaut de qualité d’un médicament ou de médicaments falsifiés, d’une exposition en cours de grossesse (maternelle ou via le sperme), d’une exposition paternelle (altération potentielle des spermatozoïdes), d’une exposition au cours de l’allaitement.
En outre, il convient également de déclarer toute situation particulière :
toute erreur médicamenteuse sans effet indésirable, qu’elle soit avérée, potentielle ou latente, 
toute suspicion d’inefficacité thérapeutique (partielle ou totale), en dehors des progressions naturelles de la maladie sous-jacente (en particulier avec les vaccins, les contraceptifs, les traitements de pathologies mettant en jeu le pronostic vital, les résistances inattendues à des traitements médicamenteux ou toute autre situation jugée cliniquement pertinente), 
toute suspicion de transmission d’agents infectieux liée à un médicament ou à un produit, 
toute exposition à un médicament au cours de la grossesse ou de l’allaitement sans survenue d’effet indésirable ;
toute situation jugée pertinente de déclarer.

[bookmark: _Toc58334996][bookmark: _Toc58335667][bookmark: _Toc72319040]Quand déclarer ? 
Tous les effets indésirables/situations particulières doivent être déclarés dès que le professionnel de santé ou le patient en a connaissance.

[bookmark: _Toc58334998][bookmark: _Toc58335669][bookmark: _Toc72319041]Comment et à qui déclarer ?
[bookmark: _Toc58334999][bookmark: _Toc58335670][bookmark: _Toc58335000][bookmark: _Toc58335671]Pour les professionnels de santé : 
[bookmark: _Toc58335001][bookmark: _Toc58335672]La déclaration se fait via les fiches de déclarations du PUT-SP auprès du laboratoire.

[bookmark: _Toc58335002][bookmark: _Toc58335673]Pour les patients et/ou des associations de patients :
Le plus tôt possible, après la survenue du ou des effets indésirables / situations particulières auprès du médecin, du pharmacien ou de l’infirmier/ère. Il est également possible de déclarer les effets indésirables/situations particulières directement via le portail de signalement : www.signalement-sante.gouv.fr en précisant que le traitement est donné dans le cadre d’une autorisation d’accès compassionnel.
D’autres supports de déclaration peuvent être utilisés, tels qu’un courrier, un courriel, ou un appel téléphonique, adressés directement au CRPV dont la personne ayant présenté l’effet indésirable dépend géographiquement. La liste indiquant l’adresse et les départements couverts par chaque CRPV est disponible sur le site Internet de l’ANSM.
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