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Introduction

Le défibrotide (Défitélio®) est indiqué dans le traitement curatif de la maladie veino-occlusive hépatique (MVOh) chez les patients subissant
une transplantation de cellules-souches hématopoiétiques. La MVOh est une complication avec une mortalité de 90 % dans les formes séveres.
Or, dans le cadre de I'ATU, le défibrotide était utilisé également en prévention de la MVONh, indication refusee a ce jour par I'EMA. Le cout élevé
de ce médicament, non inscrit sur la liste en sus, estaussi un des criteres a prendre en compte par les experts pour son référencement .
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Objectif

Evaluer le besoin thérapeutique du défibrotide a I’'hopital et I'opportunité de son référencement hospitalier.
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Discussion — Conclusion

Cette évaluation a abouti a la décision de référencer Défitélio® en curatif dans les formes séveres a ’AP-HP. Concernant l'indication en
préventif, étant donné la gravité de la maladie, les données cliniques et les recommandations des sociétés savantes, il parait difficile de
restreindre 'utilisation de Défitélio®, malgré la décision de 'EMA. Un groupe de travail a donc été mis en place afin de définir les modalités
de son utilisation préventive, notamment en pédiatrie.
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