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Conflits d’intérêts

• Consultante :
• Novo Nordisk, Vertex, BMS, Pfizer

• Investigatrice :
• Agios

• Discussion de l’utilisation hors indication de l’hydroxyurée*

* la maladie falciforme ne fait pas partie des indications listées par Santé Canada 
pour l’hydroxyurée



Mission et priorités

• Offrir des soins excellents et inclusifs à tous les patients avec la 
maladie falciforme au Québec

• Priorités :
• Améliorer la communication de l’information sur l’hydroxyurée
• Surmonter les barrières à l’adhérence à l’hydroxyurée
• Développer un partenariat à long terme centré sur le patient



Objectifs de la présentation

• Réviser les données récentes d’efficacité et d’innocuité spécifiques à 
l’utilisation de l’hydroxyurée en maladie falciforme

• Proposer des stratégies pour en potentialiser l'effet

• Identifier des partenaires-clés parmi la communauté de 
pharmaciens montréalais



Nombre estimé d’individus vivant avec la maladie falciforme en 2023

La maladie falciforme :
Un enjeu de santé mondiale

Piel et al., Lancet. 2023. 



Un enjeu local aussi

• Maladie génétique la plus fréquente au Canada 
• ~6800 patients au Canada1,2

• ~1800 patients au Québec3

• Population grandissante
• Survie à 18 ans proche de 100%
• Migration
• Dépistage néonatal

1Association d’anémie falciforme du Canada
2Sickle Cell Awareness Group of Ontario

3Communication personnelle, Nancy Robitaille, HémaQuébec

1800
3500



Les différents types de maladie falciforme

• SS
• Sβ0

• Sβ+

• SC
• Formes rares :

• SD, SE, SO, SLepore, etc.

Anémie 
falciforme

Maladie 
falciforme

NIH. Fact Sheet. 2022



Gladwin et al., NEJM. 2008.



Une maladie multisystémique

Thein and Howard, Blood, 2018.



Une maladie loin d’être “bénigne”

Kato et al, Nat Rev Dis Primers, 2018. 



Amélioration de la survie

Pleasants. Nature. 2010.



Mécanismes d’action de l’hydroxyurée

1. ↑de HbF et des cellules F
2. ↓ GB ↓ réticulocytes
3. ↓ adhésion, meilleure rhéologie
4. ↓ hémolyse
5. ↑ de la disponibilité de NO

Ware et al. Blood. 2010.



Induction de l’hémoglobine F par 
l’hydroxyurée

NIH. Fact Sheet. 2022.
Ware et al. Blood. 2010.



40 ans de données probantes sur 
l’hydroxyurée en maladie falciforme

Ware et al. Blood. 2010.

NOHARM

SPRING



Charache, et al. NEJM. 1995.

L’hydroxyurée à dose maximale tolérée réduit
les CVO, STA, hospitalisations et transfusions 

CVO = crise vaso-occlusive; STA = syndrome thoracique aigu



Steinberg et al. JAMA. 2001.
Voskaridou et al. 2013.

Lobo et al. BJH. 2013.

L’hydroxyurée est associée à une survie
prolongée

🇬🇬🇬🇬🇺🇺🇺🇺 🇨🇨🇨🇨 🇧🇧🇧🇧



L’hydroxyurée est associée à moins
d’organopathies terminales

Pas de risque accru de cancer



Steinberg, et al. American Journal of Hematology. 2010.

Une durée de traitement sous hydroxyurée
plus longue est associée à une meilleure survie



Les effets cliniques de l’hydroxyurée à dose 
maximale tolérée sont supérieurs à ceux d’un 

régime à dose fixe

Aygun, et al. ASH. 2023.

Étude africaine de faisabilité – enfants avec anémie falciforme



Effets cliniques additionels :
Diminution des infections par malaria et autres 

infections

Aygun, et al. ASH. 2023.



Définition de dose maximale tolérée

• Dose d'hydroxyurée entre 15 et 35 mg/kg
• Variable selon le patient, le génotype, l'âge, les réserves martiales
• Dose qui peut induire des cytopénies acceptables et tolérées

• PLQ > 75-100
• Neutropénie > 1.0
• Reticulocytopénie

• Données rassurantes qui ont progressivement rendu ces cytopénies 
de plus en plus permissives

Aygun, et al. ASH. 2023.



Effets secondaires de l’hydroxyurée

• Cytopénies réversibles
• Xérose
• Pigmentation des ongles
• Perte de cheveux (rares)
• Nausées
• Diarrhées
• Ulcères cutanés (rares)
• Hypospermie transitoire

Cervi et al. Blood and Cancer 2020.



Cervi et al. Blood and Cancer 2020.

Exemples d’information remises aux patients 
avec maladie falciforme

Feuillets de 98% des pharmacies communautaires ontariennes
100% contenaient des erreurs (ex: cancer)



Indications de l’hydroxyurée

• Critères classiques (MSH et BabyHUG):
– Tous les adultes SS ou Sβ0 avec ≥ 3 CVO/années ou STA 

grave ou récidive de STA  devraient être fortement 
encouragés à prendre l’HU.

– Discuté et encouragé chez tous les SS ou Sβ0 ≥ 9 mois.

• À considérer chez SC et autres hétérozygotes 
composites après discussion

Thérapie discutée avec tous les patients



Résumé

• L’hydroxyurée est un traitement de fond essentiel pour la prévention des 
complications aigues et chroniques de la maladie falciforme.

• La dose maximale tolérée offre plus de bénéfices que la dose fixe.

• L’hydroxyurée a un profil d’effets secondaires rassurant et ne cause pas 
de néoplasies, saignements graves ou infections.

• L’hydroxyurée à dose optimale devrait être accessibles à tous les patients 
qui optent pour ce traitement.



Obstacles limitant l’accès, l’adhérence et 
l’optimisation du traitement avec hydroxyurée

Patient 
craintes, perception de la maladie, manque d’efficacité perçue, logistique, 
finances, littératie, troubles cognitifs, difficultés psychologiques

Famille/aidant naturel 
craintes, perception de la maladie, manque d’efficacité, logistique (ex: 
hydroxyurée liquide), finances, littératie, difficultés psychosociales

Professionels de la santé
manque de temps et de ressources, manque de connaissances, manque 
de communication, implications médicolégales

Système
absence de priorisation de la maladie falciforme, accès aux soins limité



Raisons de l'absence de prise d'hydroxyurée
documentées dans la cohorte du CHUM

Âge Sexe Génotype Raisons ATCD

1 44 M SC Traitement de fertilité NON

2 40 F SB+ Grossesse NON

3 45 F SC Refus NON

4 18 F SB+ Refus NON

5 21 F SC Refus NON

6 36 M SC Peu symptomatique NON

7 22 F SS Refus (Religion) NON

8 21 M SS Peu symptomatique NON

9 33 F SC Refus OUI (2015)

10 28 M SC Peu
symptomatique NON

11 25 F SC Grossesse OUI

12 27 F SS Grossesse NON

Kazadi, et al. Données non publiées.



Vulnérabilités bio-psycho-sociales

• Comorbidités psychologiques (probablement sous-estimées)
• 7% ont un antécédent de diagnostic de trouble anxieux
• 9% ont un antécédent de diagnostic de dépression

• Complications neurologiques
• 11% de trouble cognitif confirmé

• Particularités sociales
• 10% sont sans emploi ou programme d'études
• 12% ont un revenu familial estimé inférieur au seuil de faible revenu
• 27% ont un niveau de scolarité ≤ secondaire 5
• 36% des jeunes en transition sont immigrants de première génération



Vision stratégique en 3 phases

• Phase 1 : Identifier les barrières dans les pharmacies 
communautaires à un traitement optimal à l’hydroxyurée

• Phase 2 : Développer et déployer une prescription préformatée 
avec feuillet d’information adapté sur l’hydroxyurée

• Phase 3 : Projet-pilote d’intensification du traitement jusqu’à 
dose maximale tolérée en collaboration avec une pharmacie 
communautaire



Phase 1: Identifier les barrières dans les 
pharmacies communautaires à un traitement 

optimal à l’hydroxyurée
• Format :

• Sondage (pharmaciens)
• Focus groups (pharmaciens, patients)

• Évaluer les connaissances, le confort et les besoins de formation sur 
l’hydroxyurée et la maladie falciforme

• Évaluer la qualité de l’information sur l’hydroxyurée remise aux patients
• Recueillir les feuillets d’information
• À moins que 100% utilisent Rx vigilence ?

• Répertorier les barrières identifiées par les pharmaciens et patients
• Identifier des partenaires pour des projets-pilotes futurs



Phase 2: Prescription préformatée avec feuillet 
d’information adapté sur l’hydroxyurée

• Formulaire de prescription standardisé pour augmenter la lisibilité et 
qualité de la prescription :

• Finalisation par le CICC (Lysanne Besse)
• Révision par un représentant des pharmacies communautaires

• Feuillet d’information adapté sur l’hydroxyurée
• Existant en français et anglais (CanHaem)
• Traductions souhaitées (créole haïtien, arabe, espagnol, portugais, etc)

• Liste de ressources :
• Association d’anémie falciforme du Québec (aide $)
• Coordonnées de l’infirmière en suivi systématique de maladie falciforme
• Autres ressources répondant aux besoins qui auraient été identifiées pendant la 

phase 1 



Allergie(s) : Aucune connue

En développement, Merci à Lysanne Besse, 
CICC, CHUM



Feuillets d’information sur l’hydroxyurée

www.canheam.org



Conclusions

• Impacts potentiels
• Effet clinique majeur
• Effet sur la survie
• Coconstruction/partenariats
• Inclusion

• Votre avis est essentiel :
• Raison d’être convaincante ?
• Angles-morts ?
• Méthodes réalistes ?
• Approche rassembleuse ?
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