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Le Projet

- coordonné par l’équipe du centre de référence des maladies 
héréditaires du métabolisme de l’enfant et l’adulte du CHRU 
de Lille 

- En lien très fort avec l’équipe de l’AP-HP (Dr Samia PICHARD, 
Dr Nadia BELMATOUG, M. François LAURENT, Mme Aude 
PION))

- Équipe de conception sur 2 sites: IDF et HDF
- avec la collaboration de la filière G2M, du CETL, de 2 patients 

experts, des associations de familles (Vaincre les Maladies 
Lyososmales)… 

- sélectionné par la DGOS suite à l’appel d’offre Programmes 
ETP 2019

- Avec l’aide d’Edusanté (organisme spécialisé dans la 
conception de programmes d’ETP)
pour l’aide: 
• logistique, planification, organisation des réunions 
• de coordination (animation des réunions, respect des 
deadlines..) 
• à l’élaboration des ateliers et des outils



Pour qui?

• Pour les patients âgés d’au moins de 12 ans 
• Et pour les familles et aidants
• Patients avec maladies lysosomales 
• Traités par Enzymothérapie 
• Par voie intraveineuse
• Traitement dispensé à domicile ou à l’hôpital
• Mais également des ateliers accessibles aux patients non actuellement traités
• Avec projet d’enzymothérapie ou non
• Résidants en France
• Ayant fait la demande avec leur médecin référent
• Discussion également d’une inclusion via l’association de patients VML et via 

la filière G2M 



Référentiel de compétence

• Diffusion d’un questionnaire 
pour les patients et pour les 
soignants 

• Via la filière G2M, le CETL et 
via l’ association de patients 
VML

• Envoyés entre le 21/10/2020 
(pour le questionnaire 
patient), le 27/10/2020 
(questionnaire soignant) et le 
11/11/2020

• 145 réponses pour les 
patients, 111 complètes

• 29 réponses de soignants 
intégrées pour réaliser le 
référenciel de compétence

Questions concernant ce qu’ils savent de leur enzymothérapie
- le mode de fabrication, 
- le mode d’action
- les effets attendus
- les modalités d’utilisation
- les surveillances réalisées
- les effets secondaires et leurs prises en charge

Avec un paragraphe pour ceux à domicile (y compris avec l’HAD) et ceux dont l’ES est réalisée 
à l’hôpital



Référentiel de compétence



Thématique des ateliers

Les thématiques d’ateliers 

MALADIE	ET	TRAITEMENTS	
Atelier	1	:	Les	maladies	enzyma2ques	
Atelier	2	:	Les	traitements	par	E.S		(ce	que	c’est,	comment	ils	agissent,	…	sont	fabriqués,	efficacité	et	E.I	immédiat	et	à	long	
terme		
Atelier	3	:		Avoir	des	explica2ons		sur	le	suivi	de	la	maladie	(traçabilité	des	évènements,	suivi	médical,	lien	avec	l’hopital)	

EQUIPE	N°1	

PRÉVOIR	SON	TRAITEMENT	À	DOMICILE	
Atelier	4	:	Par2ciper	au	choix	de	l’administra2on	de	son	ES	:	hopital	ou	domicile	?	
Atelier	5	:	S’organiser	pour	recevoir	son	ES	(les	condi2ons,	les	contraintes,	les	op2ons,	s’approvisionner,	s’organiser…)	
Atelier	6	:	Concilier	travail	et	Xt		
Atelier	7	:	Concilier	vie	familiale	et	Xt	

EQUIPE	N°2	
	

SURVEILLER	SON	TRAITEMENT	À	DOMICILE	
Atelier	8	:	Surveiller	son	Xt.	Connaître	les	modalités	d’administra2on.surveiller	les	constantes,	savoir	réagir	en	cas	d’EI	
Atelier	9	:	Faire	face	aux	situa2ons	inaXendues	:	changement	de	prestataire,	d’IDE,	de	protocole,	panne	de	courant,		
Atelier	10	:	Organiser	un	déplacement	en	France	ou	à	l’étranger	
Atelier	11	:	Connaître	les	démarches	sociales	et	les	remboursements	
	

EQUIPE	n°3	





Atelier 1 : mais qui est Lyse Ozome?

- En présentiel (formation initiale) ou 
en distanciel 

- Discussion autour de ce qu’est un 
lysosome et une maladie lysosomale

- Notions de transmissions génétique
- Atteinte pluriorgane
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Atelier 2 : L’enzymothérapie: Qui? Que? 
Quoi? Qu’est-ce?



Atelier 3 : Suivre ma maladie, c’est mon 
affaire?



Atelier 4 : participer au choix de 
l’administration de son ES: Hôpital ou 
domicile?



Atelier 5 : s’organiser pour recevoir pour 
ES



Atelier 5 : s’organiser pour recevoir pour 
ES



Atelier 6 : Vie professionnelle et vie 
scolaire

- Discussion avec les patients autour 
des situations qu’ils ont déjà vécu ou 
qu’ils pourraient vivre

- Possibilité de trouver des solutions 
autour des situations liées à la 
scolarité ou au milieu professionnel

- Identifier les acteurs qui pourraient 
aider

- Echange d’expériences +++



Atelier 7 : Vie familiale



Atelier 8 : Tout savoir sur la surveillance 
de l’ES



Atelier 9 : Sortez-vous vous-même des 
situations inattendues!



Atelier 9 : Sortez-vous vous-même des 
situations inattendues!



Atelier 9 : Sortez-vous vous-même des 
situations inattendues!



Atelier 9 : Sortez-vous vous-même des 
situations inattendues!



Atelier 9 : Sortez-vous vous-même des 
situations inattendues!
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Atelier 10 : organiser un déplacement
- Discussion avec les patients autour 

des situations qu’ils ont déjà vécu 
ou qu’ils pourraient vivre

- Possibilité de trouver des solutions 
Identifier les acteurs qui pourraient 
aider

- Echange d’expériences +++



Flyer de présentation



En pratique
• Réalisé:
-> Dépôts des dossiers aux niveau des ARS IDF et HDF en sept 2021

• En cours
-> Finalisation de la relecture des outils en cours
-> Mettre en place l’ETP avec STIMULAB (plateforme d’e-ETP)
-> Crash Test avec certains patients pour tester les ateliers sur la plateforme 
STIMULAB (atelier 9 le 1er juin)

• Et après
-> Demande d’inscription par un médecin suivant le patient: demandes à réaliser 
certains ateliers en fonction des besoins identifiés par le médecin et le patient/aidant
-> Inscription sur STIMULAB
-> Recrutement au sein d’une équipe bienveillante et dynamique: aide au DEP, 
animation d’ateliers, bonnes idées, recrutement de patients…
-> Diagnostic éducatif partagé réalisé par visio sur la plateforme STIMULAB
-> Mail de synthèse envoyé au médecin référent à la fin du programme



Merci à tous de votre attention!


