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Contexte du projet

Pour la mucoviscidose, la connaissance des populations de patients et I'établissement des indicateurs
épidémiologiques liés a ces populations sont, quasi exclusivement, issus d’observatoires ou de registres. En
dépit de méthodes de mesure différentes, et aux aléas de collecte pres, une tendance de fond est rapportée par
tous les pays qui disposent de ces observatoires ou registres : 'augmentation de la durée de vie des patients.
La vie médiane avait atteint 36,4 ans en France en 2002 et 37,4 ans aux Etats-Unis en 2007. Les mécanismes
ou facteurs expliquant la survie et le pronostic de la maladie relévent de caractéristiques génétiques expliquant
les différences de survie. La principale de ces caractéristiques est le spectre des mutations du géne CFTR. Le
genre est depuis longtemps considéré comme un facteur prédictif de la dégradation de I'état de santé, les
femmes atteintes de mucoviscidose étant plus exposées que les hommes, en particulier durant la période de la
puberté. A ces facteurs se rajoutent des facteurs extrinseques qui interviennent dans le pronostic plus ou moins
favorable de la maladie. La premiére d’entre elles est sans doute I'age auquel est porté le diagnostic de
mucoviscidose. Il est aujourd’hui démontré qu’a la faveur du dépistage néonatal, une prise en charge précoce
améliore certains parametres cliniques, tel que la fonction pulmonaire, et diminue la charge thérapeutique. Il y a
également d’autres caractéristiques acquises qui augmentent le risque de mortalité : un mauvais état
nutritionnel, une infection & Pseudomonas aeruginosa, Burkholderia cepacia ou a Staphylococcus aureus
résistant a la Méticilline, responsables de la dégradation de la fonction pulmonaire et a 'origine de la
transplantation d'organes, ainsi que la présence d'un diabéte en tant que complication majeure survenant a I'age
adulte.

Objectifs du projet

L’objectif principal de ce projet est d’avoir une meilleure connaissance des facteurs de risque de déces et de
mettre en place un oultil rigoureux pour la pratique et la recherche clinique au travers du développement et de la
validation d’'un modele de survie & 2 et 5 ans chez les patients atteints de mucoviscidose. Ce modéle tiendra
compte simultanément des principales caractéristiques de la maladie, afin de mieux comprendre I'effet relatif de
chacune d’entre elles, et aider ainsi les cliniciens et les chercheurs a mieux évaluer les choix thérapeutiques
possibles. L'objectif secondaire de ce projet est d’évaluer les évolutions de la survie liées a des changements
dans les pratiques médicales, en particulier le dépistage néonatal, et de réaliser une analyse codt-efficacité.
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