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REGISTRE FRANCAIS DES DYSTROPHINOPATHIES (DYS)

Chéres Participantes, Chers Participants, au Registre DYS

Nous souhaitons la bienvenue & Sonia Benaissa, Boubacar Coulibaly, Eva Demory et Sephora Kiala qui ont rejoint I'équipe des
Attachés de Recherche Clinique derniérement pour réaliser la saisie des données dans vos centre et le monitoring des données
saisies.

Depuis I'envoi du bulletin d'information n°7, 143* nouveaux patients ont été inclus, soit un total de 1277* patients | MERCI &
tous pour votre implication quotidienne. 1649 visites

Merci & tous pour ¥otre implication dans le Registre DYS.

L’équipe du Registre frangais des Dystrophinopathies
* Au 13/08/2024
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LES NOUVELLES DU REGISTRE
Suite & la réunion du COPIL qui s’est déroulée le 14/06/2024:

- Un bilan est a faire concernant les centres investigateurs participants & la collecte des données. Le COPIL du
Registre souhaite privilégier les centres de la filiere FILNEMUS par rapport aux centres hors de la filiere.

- Les files actives des centres devront étre mises a jour .

- Les patients pourront avoir accés & leurs données saisies dans le registre sans validation par les médecins en
amont. (Une procédure ainsi que la notice explicative associée sera transmise aux centres)

LES BONNES PRATIQUES DU REGISTRE

La signature du consentement est indispensable pour la collecte des données dans le registre.
Dans le cas d'un enfant, la signature des deux parents est requise et si cela est impossible, le motif doit étre
recueilli.

/POINT SUR LES INCLUSIONS ET LE MONITORING \
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Lors de leurs visites de monitoring, les ARCs moniteurs ont la responsabilité de vérifier la mise & jour de vos
classeurs investigateurs. En cas de document manquant, ce sont les ARCs responsables de la saisie dans vos centres
qui vont les compléter. Un tirage au sort a permis de sélectionner 10% des dossiers & monitorer. Sur ces dossiers, les
ARCs moniteurs vont comparer les données saisies dans le registre avec celle des dossiers médicaux. En cas d'erreur de

saisie, ce sont les ARCs responsables de la saisie dans vos centres qui vont les corriger.
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Distribution of DMD/BMD phenotype in the DYS Registry. Distribution of the DMD/BMD age at diagnosis in DYS Registry
1000 304 399
saa m Global (Adult + Pediatric) 400
200 Pediatric - m Duchenne Myopathy Becker Myopathy
2
F: ® Adult £ 00 + 18 pending + 37 in progress
2 a
g 600 526 s
5 @
E 400 E 20
2 318 305 E
=] 211
= 89
200 100
2 50 57 o
26 e, 16
0 0 | — — -
Duchenne Myopathy Becker Myopathy [04]  [59] [104] [1519] [2024]  [25+ Inprogress
Percent of DMD/BMD for gravity indicators
Distribution of mutation type in the DYS Regi
700 654 u Duchenne Myapathy e e
Small Rearrangements (number; %)
600 Becker Myopathy 1000 :
{90;31%
8 489 i
§ 800 764
8 -]
2 400 H 119;40%
o £ 600
E] a
2 300 5
H] bt
3 5 400
200 69 ey 167 188 2 294 o
E}
=4 156
200 .
100 70 2 75; 26% 10;3%
i kEE o
0 o L small pend ® Non sens mutation  ® Missens mutation
arge mal ending
A o A & N N Intronic mutation Indels
& 2
G&\ 569 H\)\qg \0@ QR“‘Q S Rearrangements Rearrangements
& &
5° 7
o

&
5
&
&

/

Valorisation du registre DYS

Le registre DYS est impliqué dans plusieurs projets de recherche nécessitant la réutilisation de ses données avec
des partenaires académiques et privés. L'analyse des données est strictement encadrée et validée par le COPIL,
elle est également réalisée dans des environnements de haute sécurité informatique et les patients sont réinformés
lorsque nécessaire. Les fonds générés sont en totalité réemployés pour I'amélioration et la pérennisation du
registre.

Parmi les partenaires qui ont sollicité le registre pour leurs projets de recherche nous retrouvons : Pfizer, SQY
therapeutics, ltalfarmaco, Santhera, PTC therapeutics, Health data hub et enfin le groupe AFM Téléthon/
professionnels impliqué dans la réflexion sur le dépistage néonatal de la DMD
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CONTACTS

* Responsable scientifique du Registre :
Pr. DESGUERRE Isabelle / isabelle.desguerre@aphp.fr

* Ingénieur Bioinformaticien, AFM-Telethon :
GLANDIER Romain / rglandier@afm-telethon.fr

* 6 Attachés de recherche clinique :

MESSAOUDENE Sarah (ARC saisie)

smessaoudene@afm-telethon.fr

APHP: Cochin, Necker, Pitié Salpétriére, Trousseau, et / i-Motion (site
Pédiatrique)

BRULE Karine (ARC saisie)

kbrule@afm-telethon.fr

Angers / Nantes / Reims / Toulouse / Martinique / Tours / Guadeloupe
/La Réunion

COULIBALY Boubacar (ARC moniteur)

beoulibaly @afm-telethon.fr

Necker / Pitié Salpetriére / Lille / Rouen / Caen / Strasbourg / nancy /

Brest / Angers / Nantes / Saint Etienne / Grenoble / Limoges /
\Monfpellier / Marseille / Nice

* Responsable département Data Santé et Recherche Médicale,
AFM-Telethon :
STALENS Caroline, PhD /cstalens@afm-telethon.fr

* Cheffe de projet, responsable des Attachés de recherche
clinique, AFM-Telethon :
RANDAZZO Caroline / crandazzo@afm-telethon.fr

KIALA Sephora (ARC saisie)

skiala@afm-telethon.fr

Dijon / Besangon / Grenoble / Limoges / Pau / Hendaye (AP HP) /
Montpellier / Marseille

DEMORY Eva (ARC saisie)

edemory@afm-telethon.fr

Lille / Nancy / Rennes / Brest / Clermont-Ferrand / Lyon / Saint-Etienne
/ Bordeaux / Garches / Caen

BENAISSA Sonia (50% ARC moniteur / 50% ARC saisie)
sbenaissa@afm-telethon.fr

Monitoring: Necker / Trousseau / Garches / Reims / Dijon, / Rennes /
Tours / Clermont-Ferrand / Lyon / Bordeaux / Toulouse

Saisie: Créteil / Amiens / Rouen / Strasbourg / Nice

)




	Diapositive 1 REGISTRE FRANÇAIS DES DYSTROPHINOPATHIES (DYS)
	Diapositive 2

