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PRÉSENTATION ACTIVITÉ / STRUCTURE J2-T1-28

MISE EN PLACE D’UN GUICHET PHARMACEUTIQUE AU SEIN DE LA 
FILIÈRE DE SANTÉ MALADIES RARES DU MÉTABOLISME (G2M)

Introduc)on
Les filières de santé par0cipent à l’améliora0on de la prise en charge du pa0ent, notamment via le circuit du médicament et son remboursement.
En 2021, la filière G2m s’est dotée d’un Guichet Pharmaceu-que (GP-G2m) et a mis en place son observatoire des traitements (OT-G2m).

Matériels et méthodes
Objec0f du GP-G2m = apporter une exper0se pharmaceu0que 
centralisée dans la filière, à l’aide de 4 axes de travail :
à aide pour l’approvisionnement en ma0ères premières
à recherche d’alterna0ves thérapeu0ques
à main0en des liens avec la Cnam
à informa0ons sur le médicament

En pra0que, les demandes sont adressées au pharmacien filière.

Concernant l’OT-G2m :

Après ajout d’informa0ons p/r au modèle DGS/DGOS, le pharmacien 
filière a cons0tué la base de données, qui a été validée par des experts. 

Résultats
Le GP-G2m a été sollicité 72 fois en 2022, dont 41 nécessitant l’interven0on de la Cnam.
Les demandeurs étaient des cliniciens, des diété0ciens, des pa0ents, des industriels, des 
pharmaciens, des instances ou d’autres filières.
Deux exemples d’interven0ons : 
- suivi de la loi encadrant les DADFMS (réunions G2m/Cnam/industriels/DGOS) ;
- aide de pharmaciens pour l’approvisionnement en mannose/galactose (syndromes CDG) ;
L’ac0vité du GP-G2m a également consisté en la relecture de PNDS et protocoles d’urgence par le 
pharmacien filière.

Concernant l’OT-G2m, 260 médicaments ont été iden0fiés dont 130 DADFMS.

Conclusions 
La mise en place d’un Guichet Pharmaceu0que G2m a permis de centraliser les demandes rela0ves au médicament/DADFMS.
Ces ac0ons, incluant la mise à jour de l’Observatoire des traitements, seront poursuivies et développées.
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