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French reference center for AA
Coordonnateur (centre adulte&adolescent)
Pr Régis Peffault de Latour
Dr Flore Sicre de Fontbrune

Constitutif (centre pédiatrique)

Pr Thierry Leblanc

Compétences

Amiens :          Dr Delphine Lebon (adulte)

Lille :                 Dr Louis Terriou (adulte)
Dr Bénédicte Bruno (pédiatrie)

Nancy              Dr Simona Pagliuca (adulte)

Strasbourg :     Dr Bruno Lioure (adulte)
Pr Catherine Paillard (pédiatrie)

Rennes :          Pr Virigine Gandemer (pédiatrie)
Dr Jean-Baptiste Mear (adulte)

Nantes :          Dr Alice Garnier (adulte)
Dr Fanny Rialland (pédiatrie)

Lyon :               Dr Cécile Renard (pédiatrie)`
Dr Fiorenza Barraco (adulte)

Bordeaux        Dr Edouard Forcade (adulte)
Dr Marie Angoso (pédiatrie)

Toulouse          Dr Suzanne Taviatan (adulte)

Nice                 Dr Michael Loschi (adulte)

Marseille :        Dr Yosr Hicheri (adulte)
Dr Arthur Sterin (pédiatrie)

La Réunion :    Dr Quentin Cabrera (adulte)
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Laboratoires de référence de diagnostic et de recherche

Laboratoire de référence du diagnostic intégratif

des aplasies médullaires, Pr Jean Soulier, Paris

Patients advocacy groups

Coordination: Lynda Maafa, Julie Caignart, Valérie Rebeix, Isabelle Brindel
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Get information: www.aplasiemedullaire.com
Professional area access, on request
Contact us: cr.aplasiemedullaire.sls@aphp.fr

Journée annuelle 2022

French reference center for AA : information

bi-annual Newsletter

Contact us: cr.aplasiemedullaire.sls@aphp.fr

http://www.aplasiemedullaire.com/
mailto:cr.aplasiemedullaire.sls@aphp.fr
mailto:cr.aplasiemedullaire.sls@aphp.fr
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Genetic
meetings

French reference center for AA: care

Advise: 1st & 3rd Weds of the months
Contact: valerie.rebeix@aphp.fr

www.aplasiemedullaire.com

mailto:valerie.rebeix@aphp.fr
http://www.aplasiemedullaire.com/


Adult centrer

Mixt (adults –Pediatrics)

Ile de France : Saint-Louis – Robert-
Debré
Argenteuil, Corbeil-Essonnes,  Institut 
Curie, Meaux, Pontoise, Poissy; 
Versailles, Villejuif, Cochin, Necker, 
Pitié- Salpêtrière, Saint-Antoine, 
Trousseau, Hôpital Foch

RIME registry the network

101 active RIME sites (adult and pediatric)

1 Project coordinator

Isabelle Brindel

2 CRAs
Lynda Maafa
Julie Caignart

1 Administrative assistant

Valérie Quinet-rebeix
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French reference center for AA: research



• RIME Registry

• Retrospective studies
• Real-life use of Pegcetacoplan, Real-life use of Iptacopan

• FA : cancer solide /Fertilité /Histoire naturelle
• Téloméropathie et atteinte hépatique
• Phénotype desTinf2 dans la population pédiatrique 
• Expérience SAMD9/SAMD9L
• Anémie de Blackfan-Diamond , phénotype&traitements
• Devenir des AMA réfractaires 
• Score diagnostic entre AMA/AMC , Etudes en vie réelle Eltrombopag, Pegcetacoplan ,  …

Mais aussi du fondamental à partir de la biobanque RIMe et biobanque historique FA
 analyse transcriptomique des AMA, étude des déterminants de la réponse immunitaire 
 phénotype atténué , un criblage thérapeutique naturel compensant la défaillance de la moelle osseuse dans la maldie de Fanconi

French reference center for AA: research



> Prospective clinical trials
 Institutional

HaploFanconi (Flore Sicre), Prospective evaluation of the improvement in survival of patients with Fanconi disease in hematological

impasse therapeutic due to the absence of an HLA-identical donor and having received a haploidentical transplant

HaploEmpty (Régis Peffault), Haploidentical Allogeneic Hematopoietic Stem Cell Transplantation With Post-transplant

Cyclophosphamide in Patients With Acquired Refractory Aplastic Anemia or in Relapse After Immunosuppression

APAAR (Régis Peffault), Evaluation of an optimized allogeneic hematopoietic stem cell transplantation protocol with post-transplant

cyclophosphamide in patients aged 40 to 60 years old with acquired aplastic anemia refractory or in relapse after immunosuppression

ERAA (Simona Pagliuca/Régis Peffault), Evaluation of the efficacy of Emapalumab (GAMIFANT®) for patients with refractory/relapsed

idiopathic aplastic anemia. A pilot phase II study .PHRC N 2023, 4 th quarter 2025

 Pharma

CLNP023C12001B: Roll Over Extension study

Complete : A single arm, multicentre observational study to evaluate effectiveness of pegcetacoplan under real world conditions in    

patients with paroxysmal nocturnal hemoglobinuria 
PNH Registry, International PNH Interest Group
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French reference center for AA: research



French reference center for AA: education
 General recommendations for follow-up of patients with fanconi's disease, Aplastic anemia, PNH, telomeropathies

On going: BMT and Fanconi anemia

All documentation to download: www.aplasiemedullaire.com

Update do come

 Prescription advice sheet (pegcetacoplan, ravulizumab, iptacopan)  

Therapeutic Patient Education : HPN Patient2025

http://www.aplasiemedullaire.com/
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Long-term outcome of unrelated cord blood transplantation in patients with idiopathic refractory 
severe aplastic anemia: a nationwide phase 2 study
Stéphanie Clugston

Oral presentation

Eltrombopag added to standard immunosuppressive treatment improves long-term outcomes as front 
line therapy for severe aplastic anemia: final 2-year analysis of the EBMT SAAWP RACE study
Antonio Risitano

Dynamics of Oligoclonal Hematopoiesis in Severe Aplastic Anaemia Patients Undergoing 
Immunosuppressive Treatment: Longitudinal Somatic Mutation Analysis from the EBMT RACE Trial
A Kulasekararaj

Efficacy and Safety of Pegcetacoplan in PNH Patients with Extra-Vascular Hemolysis Under Anti-C5: The 
Real-Life Experience of the National French Reference Center 
Flore Sicre

Poster presentation

Up-front Matched Unrelated Donor Transplantation in Pediatric Patients with Idiopathic Aplastic 
Anemia: a phase II feasibility study
Jean-Hugues Dalle

Recursive partitioning as a tool for differential diagnosis between acquired and inherited bone marrow 
failure syndromes (BMF)
Eléonore Kaphan

Upfront HSCT with an alemtuzumab based conditioning regimen in children with acquired aplastic 
anemia: a retrospective study from the SFGM-TC
Arthur Sterin

Etude du pourcentage relatif de PNN de type II et la survenue de thromboses, étendue à l’ensemble 
des patients de l’Observatoire National des clones HPN présentant un clone de plus de 1%
Magali Le Garff-Tavernier & Orianne Wagner-Ballon

HEMATOLOGICAL LANDSCAPE of ADULT PATIENTS with DIAMOND-BLACKFAN ANAEMIA SYNDROME 
(DBAS): RESULTS FROM the FRENCH DBA COHORT
Thierry Leblanc

French reference center for AA : ASH meeting ABSTRACTS
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Pensez à proposer cette étude à vos patients 



La team aplasie 
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French reference center for AA: annual meeting



Patients’ Voice

13Paris, 9th annual meeting, 4 Octobre 2024
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• Création en 1990 ; 100-150 adhérents/année (300-350 malades) ; lien avec 100 familles
• Missions : Informer, Aider et soutenir, Favoriser la recherche
• CA : 11 membres, parents d’enfants malades ou patients adultes
• Conseil scientifique 
• Moyens financiers

• Budget : 90 000€ à 120 000 € (uniquement par collecte individuelle de dons ) ; 15 
familles très investies : collectes de 1 000€ à 45 000€ ; peu de charges (0 salarié)

• Information sur la MF (toute info médicale est validée par le CR)
• Site web + Lettres d’info + Bulletin : libre accès + diffusion 2000 pers.
• Dépliants : présentation MF + coordo. Centre de référence + appel dons (moelle…)
• Guide sur la prise en charge de la MF avec toutes les atteintes associées : 

réalisation FCF (USA) ; traduction avec « relecture » par médecins CR
• Actions (menées seul et en coopération)

• Ecoute + financement soutien psy aux familles
• Remboursement aux familles : « reste à charge » sous condition
• Soutien majeur à la recherche clinique et fondamentale : 4 AAP depuis 2014 pour 

près de 800 000€ (3 projets financés en 2024) + « bourses » pour jeunes médecins
• Création d’un réseau européen FA Europe : assoc. + fondations + « charities »
• 1er journée scientif. européenne sur la maladie de Fanconi à l’hôp. St Louis 05/2024

Association Française de la Maladie de Fanconi
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nos missions

HPN France - Aplasie Médullaire

l’Association HPN France – Aplasie
Médullaire a été créée en 2004 par de
jeunes patients, leurs familles et des
professionnels de santé.

Composée uniquement de bénévoles,
notre association est dédiée à
l’Hémoglobinurie Paroxystique Nocturne
et à l’Aplasie Médullaire Idiopathique.

Nous travaillons tous ensemble pour
améliorer la connaissance sur ces
maladies, faire progresser la recherche
et apporter du soutien aux personnes
atteintes de ces pathologies et à leur
entourage.

Mettre en 
relation les 
membres

Sensibiliser le 
grand public

Soutenir la 
recherche

Informer
Conseiller

Soutenir
Les malades et 

leur proches

Assister et apporter de l’aide dans les 
démarches administratives.

HPN France - Aplas ie  Médul la i re



12 ans de soutien à la recherche sur l'HPN et l'Aplasie Médullaire 
grâce à la générosité de nos membres et leurs mobilisations !
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162 113 € collectés de 2012 à 2023

113 000 € versés à une dizaine de projets de recherche

2 projets débutés en 2022 en cours 

49 113 € disponibles pour lancer de futur(s) projet(s) de recherche

2 012 2 013 2 014 2 015 2 016 2 017 2 018 2 019 2 020 2 021 2 022 2 023
Total

12 ans

Dons recus pour la recherche 15 285 6 373 14 002 9 634 19 612 13 016 15 478 14 406 15 006 13 657 13 423 12 220 162 113

Versements pour la recherche 15 000 0 5 000 10 000 10 000 0 18 000 0 5 000 50 000 0 0 113 000

Solde annuel 285 6 373 9 002 -367 9 612 13 016 -2 522 14 406 10 006 -36 343 13 423 12 220

Solde cumulé 285 6 658 15 660 15 293 24 905 37 922 35 400 49 806 59 812 23 470 36 893 49 113

Soutien à la recherche
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Mise en relation des patients et leur entourage

 Forum privé sur notre site internet : https://forum.hpnfrance.com/
o 222 inscrits au forum depuis décembre 2020 dont une trentaine en 2024
o 161 sujets d’échange, 5659 vues (au 03/10/2024)

https://forum.hpnfrance.com/forum-asgaros


Informer, soutenir et sensibilisation du grand public

 Sensibilisation des jeunes aux dons de la moelle osseuse
o Julie Vuillermet, greffée il y a 4 ans, et Claire Haquin, sont venues 

témoigner à Lyon lors de la fête d’un établissement de 3800 élèves sur 
le thème « ce qui nous pousse à servir »

o Important moment de partage avec des jeunes très intéressés, sur le 
don de moelle osseuse

 Stand au Grand Raid des Pyrénées
 Lac d'Annecy

 Aix-en-Provence
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Aide et recours administratifs
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169 DOSSIERS EN 8 ANS
2 dossiers par mois

47% : Assurance emprunteur, prévoyance, fiscalité, retraite, etc.

19% : Emploi ou RH : embauche, licenciement, temps partiel, prud’hommes et recours juridiques.

19% : MDPH, dont 41% de recours sur la décision « Maladie rare, éléments indispensables: les 
mots-clés et la manière d'aborder le dossier »

15% : CPAM, dont 42% de recours sur la décision.

12 N° du Bon à Savoir
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La 7ème Journée nationale d’information des patients et leurs entourages,

le Samedi 28 juin 2025

A vos agendas

 Ouverture des inscriptions pour le Challenge des 20 ans : à partir du 16/09/2024. 

Le challenge se déroulera du 4 au 17 octobre.

 Web-café sur le thème de la "Génécologie et Hématologie : Éclairages sur l'HPN et 
l'Aplasie Médullaire Acquise ", le mardi 22 octobre 2024 à 18h00. Avec le  Dr Flore Sicre
De Fontbrune et le Dr Malika Amellou.

 Web-café sur le thème de la "fatigue II", le samedi 30 novembre 2024 à 10h30. avec le 
Dr Louis Terriou et le Dr Ingrid Banovic Guigo.

 Web-café sur la "Prévention des infections dans l’HPN et dans l’aplasie médullaire", 
début janvier 2025. Avec le Dr Vincent Alcazer


