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* Ladrepanocytose se caracterise par une anemie EVOLUTION DU NOMBRE DE TRANSFUSIONS EVOLUTION DU NOMBRE DE
hémolytique chronique, des CVO douloureuses aigues et ET DE CVO JOURS D'HOSPITALISATION

des |ésions progressives des organes.’
- Comparé aux taux observes 3 mois avant l'instauration de «  Comparé aux taux 3 mois avant l'instauration de voxelotor :

voxelotor : — Le nombre de journées d'hospitalisation liées aux

— Le taux de transfusions apreés l'instauration du CVO apres l'instauration du voxelotor a diminué de
voxelotor a diminué de 50,2 % et de 77,1 % pour 26,9 % et de 50,3 % pour I'ensemble de la population et
I'ensemble de la population et le sous-groupe le sous-groupe pédiatrique, respectivement (Figure 3A).

pediatrique, respectivement (Figure 1A). — Le nombre de jours d'hospitalisation toutes causes

— Le taux de CVO apres l'instauration du voxelotor confondues apres instauration du voxelotor a diminué
a diminué de 23,0 % et de 38,9 % pour la de 23,8 % et de 43,2 % pour lI'ensemble de la
population globale et le sous-groupe pediatrique, population et le sous-groupe pédiatrique,
respectivement (Figure 1B). respectivement (Figure 3B).

- Cette maladie nécessite une prise en charge compléte,
tout au long de la vie,? comprenant des hospitalisations
relativement fréquentes (souvent pour traiter les CVO) et
des transfusions sanguines.3-°

* Voxelotor est un inhibiteur de la polymérisation de I'HbS,
premier d’'une classe thérapeutique, approuvé pour
le traitement :

— Des patients atteints de drepanocytose ages de
> 4 ans aux Etats-Unis® et aux EAU, et 4gés de
> 12 ans a Oman, au Koweit et en Arabie Saoudite’

— De 'anémie hémolytique chez des patients atteints de
drepanocytose ages de =2 12 ans dans I'UE et en
Grande-Bretagne, en monothérapie ou en association

avec I'HU.Y
, . , . , A Patients ayant recu = 1 transfusion dans les 3 mois précédant
* Les etudes cliniques et les données de vie reelle linstauration du voxelotor

montrent que le voxelotor augmente le taux
d'hémoglobine et réduit les marqueurs de I'hnémolyse.8-10 —— ]

7.2 6,5
— De nouvelles données sont en cours d'évaluation pour ~50,2 % (~61,3 2 ~40,7)
déterminer l'incidence de voxelotor sur les symptomes

Figure 1 : Evolution du nombre de transfusions (A)
et des CVO (B)

Figure 3 : Variation du nombre de jours d'hospitalisation
pour les hospitalisations liees aux CVO (A) ou pour les
hospitalisations toutes causes confondues (B)
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A Patients ayant été hospitalisés = 1 fois pour des raisons liées aux CVO
au cours des 3 mois précédant le début du traitement par voxelotor

~77,1 % (-108,1 a —44,9)
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medicaux et pharmaceutiques pour les patients ages de
= 4 ans atteints de drépanocytose qui ont initié voxelotor
entre novembre 2019 et juin 2022 ont éte obtenues a
partir de la base de données ameéricaine Symphony
Health Dataverse qui :

— Est une source longitudinale ouvertes de données de
soins de santé et non ajustées.

— Comprend les demandes de remboursement des frais

medicaux et pharmaceutiques, les données de EVOLUTION DU NOMBRE

laboratoire, les factures, les données demographiques D'HOSPITALISATIONS
et les donnees d'atiiliation. - Comparé aux taux 3 mois avant l'instauration de voxelotor :

— Compte les donnees de plus de 317 millions de — Le taux d'hospitalisations liées aux CVO apreés

patients dans plus de 5800 hopitaux et 70 000 linstauration du voxelotor a diminué de 39,4 % et de
pharmacies aux Etats-Unis et dans ses territoires. 13 54,4 % pour I'ensemble de la population et le

- Les patients disposant de = 1 an de données avant la sous-groupe pediatrique, respectivement (Figure 2A).
date de référence (date de la premiere demande de — Le taux d'hospitalisations toutes causes confondues

les causes (IC a 95 %)

Le période pré-index se réfere a la période de 3 mois avant et le jour du premier recours au voxelotor
par le patient.

Le période post-index se réfere a la période allant du premier jour apres le premier recours au
voxelotor par le patient a la fin du traitement continu au voxelotor jusqu'en juin 2022.

Les valeurs en vert indiquent le pourcentage moyen (IC a 95 %) de diminution entre les taux
annualisés pré- et post-index de transfusions (A) ou de CVO (B).

*** P< 0,001
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Le période pré-index se réfere a la période de 3 mois avant et le jour du premier recours au voxelotor
par le patient.

Le période post-index se réfere a la période allant du premier jour aprées le premier recours au
voxelotor par le patient a la fin du traitement continu au voxelotor jusqu'en juin 2022.

Les valeurs en vert indiquent le pourcentage moyen (IC a 95 %) de diminution entre le nombre
moyen annualisé de jours d'hospitalisation pré- et post-index.

*** P< 0,001

LIMITES DE L'ETUDE

remboursement de voxelotor) ont été inclus.

Les données démographiques de réference ont ete
décrites de maniere descriptive.

Les reésultats annualisés de I'étude ont été calculés pour
les patients présentant = 1 occurrence de lI'événement

apres instauration de voxelotor a diminué de 40,1 % et
de 50,7 % pour I'ensemble de la population et le
sous-groupe pédiatrique, respectivement (Figure 2B).

Figure 2 : Variation du nombre d'hospitalisations pour des

* Les limites de I'étude comprennent, entre autres, I'absence
d'un groupe de contrbéle pour comparer les effets, la
conception non randomisée, l'utilisation de données
concernant les demandes de remboursement et les
changements dans l'utilisation des soins de santé pendant
la pandémie de COVID-19, qui ont perturbé les données.

. : raisons liées aux CVO (A) ou pour toutes causes confondues (B)
correspondant au cours de la période de 3 mois

précédant la date de référence.

— Les intervalles de confiance a 95 % et les valeurs
P ont été calculés par bootstrapping.

B Pré-index W Post-index

A Patients ayant été hospitalisés = 1 fois pour des raisons liées aux CVO
au cours des 3 mois précédant le début du traitement par voxelotor

» Les résultats a 90 jours ont éte rapportés pour I'ensemble

: . . gy A s < 8- 6.8
de la population et pour la population pédiatrique (agee ol 7- 4% (4s3a-sy 61
de 4 4 <18 ans). 3% 64 | A eneamE » Dans ces analyses de sous-groupes de patients atteints de
368 5- 4.1 drépanocytose, une réduction de la frequence des
§ % O : transfusions, des CVO et des hospitalisations ainsi qu'une
RESU LTATS 850 5. diminution de la durée des journees d'hospitalisation ont eté
% © 14 e observées apres l'instauration d'un traitement par voxelotor.
© 0- _
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POPULATION DE L'ETUDE obalemen ediatrie P,ar rapport a Iens,emble dg la populat!on etudlee’, les
. e | réductions observées au niveau des resultats (fréquence
B Patients ayant été hospitalisés = 1 fois toutes causes confondues,

* En jUi’n 2022, un total d’e ’4_521 patients éligibles atteint_s dans les 3 mois précédant le début du traitement par voxelotor
de drepanocytose ont éte inclus dans l'analyse ; parmi
eux, 830 étaient ages de < 18 ans (Tableau 1). g _ 7|1 |—

—40,1 % (-45,6 a —34,9) 6,1

des transfusions, des CVO, des hospitalisations et des
journées d'hospitalisation) étaient numériquement plus
Importantes chez les patients pediatriques. Les explications
possibles de cette difféerence sont les suivantes :

— Les patients plus jeunes peuvent avoir cumulé moins
de complications liées a la drépanocytose par rapport
aux patients adultes,’* ce qui a favorisé une réponse
clinique plus importante.

— La taille reduite de I'echantillon pediatrique et

-50,7 % (~62,6 4 —36,9)

* 7,1 % de tous les patients et 8,1 % des patients
pediatriqgues disposaient de données de suivi de
plus d'un an.

4,2
3,0

Tableau 1 : Données démographiques de référence des
patients et durée du suivi

n=1018

Taux annualisé
d'hospitalisations toutes causes
confondues (IC a 95 %), PPA
N
|
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I'observance historiquement plus grande du traitement
Patients . r g g 15
T Le période pré-index se référe a la période de 3 mois avant et le jour du premier recours au voxelotor chez les pat|entS pedlatrlq ues.
Total pédiatriques oar le patient
N=4521 n=830 Le période post-index se réfere a la période allant du premier jour aprés le premier recours au ° G|Oba|ement’ ces données de vie réelle soutiennent
voxelotor par le patient a la fin du traitement continu au voxelotor jusqu'en juin 2022. Vo . . . ; ]
A int I . 33.4 (4—-80 13.2 (4-17 Les valeurs en vert indiquent le pourcentage moyen (IC & 95 %) de diminution entre les taux I'utilisation CIInlque du voxelotor pour traiter les patlentS
ge, moyenne (intervalle), annees 4 (4-80) 2 (4-17) annualisés d'hospitalisations pré- et post-index. . ;
atteints de drépanocytose.
P< 0,001
Tranche d'age, n (%)
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