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Introduction 

L’hydroxyurée a démontré son efficacité dans la réduction des crises et syndrome thoracique aigu (STA) chez l’adulte drépanocytaire. Les pré-requis pour l’obtention de l’A.M.M. au niveau Européen pour la nouvelle formule HU (comprimés à 1000mg fabriqués par la firme OTL Pharma) dans l’indication drépanocytose exigés par l’AFSSAPS concernent

· le recueil de données rétrospectives de tolérance sur les patients adultes et enfants drépanocytaires homozygotes traités

· l’étude pharmacocinétique comparative HU/gélules et HU/comprimés chez l’adulte 

Matériel et Méthodes

L’étude de tolérance chez l’adulte drépanocytaire a été effectuée de façon rétrospective à partir de dossiers médicaux de patients drépanocytaires homozygotes traités par HU. Les éléments suivants ont été colligés : indication de mise en route du traitement par HU, données cliniques (antécédents vaso-occlusifs et infectieux graves, insuffisance organique, antécédents d’ulcère de jambe (UJ),

poids, taille …) ; cryopréservation efficace obtenue ou non ; toxicité hématologique, cause d’interruption (survenue d’ulcère de jambe, inefficacité ou échec de l’HU, grossesse …). 

Résultats

96 dossiers de l’hôpital Henri Mondor et 27 de l’hôpital Tenon  (H = 42 ; F = 81) ont été analysés. Les fiches de recueil de données ont été validées par le clinicien en charge du patient, saisies par une seule personne (LG) ; l’analyse statistique a été réalisée par OTL Pharma (AC). 

La durée moyenne de traitement par HU est de 57 mois.Les indications de mise à l’HU sont comparables à celles de la littérature. 

La survenue d’un UJ (antécédent d’UJ dans 50% des cas) a été la principale complication motivant l’interruption temporaire ou définitive du traitement. Une population particulière de patients jeunes, chez qui le sevrage transfusionnel n’a pas été possible avec l’HU, est isolée posant les problèmes d’observance et d’efficacité au long cours mais incluse dans l’étude de tolérance.

La toxicité hématologique est en règle rare (7/123 neutropénies modérées, 1/123 thrombopénie), et n’a jamais nécessité d’interruption de traitement.

Un patient a eu une exérèse d’un polype malin vésical sans récidive à plus de 3 ans de reprise de l’HU. Les autres effets indésirables seront détaillés et concernent les modifications de la peau (sécheresse, hyperpigmentation) et des ongles (mélanonychie) acceptés en règle par les patients.

Conclusion 

Cette étude confirme la relative bonne tolérance de l’HU, traitement de fond au long cours réservé aux adultes porteurs de formes sévères de drépanocytose avec comme corollaire une information loyale et précise du patient sur le rapport bénéfice/risques .

