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L 'ataxie de Friedreich (AF) est une maladie neurodegenerative rare qui se caracterise principalement par une perte de coordination (ataxie) et qui est parfois accompagnee de
diabete, de troubles osteo-articulaires (scoliose, pieds creux), d'une atteinte cardiaque et d'autres troubles neurologiques. Il s'agit de 'ataxie hereditaire la plus courante en
Europe. Environ 1 500 personnes ont ete diagnostiquees avec AF en France. L'evolution et l'experience de la maladie varient d'une personne a l'autre en fonction de leur

situation personnelle et de leur environnement.

Omaveloxolone (omav) est le seul medicament autorise dans le traitement de ['Ataxie de Friedreich (AF) pour les plus de 16 ans. Il est disponible en France en Acces Precoce
depuis novembre 2023. Le CA de 'AFAF a souhaite recuelillir les ressentis des adherents atteints de 'AF sous omav afin d'apporter de nouveaux elements de vie reelle, apres 2

a 44 semaines (11 mois) de traitement.

~N

" MATERIELS ET METHODES

Questionnaire transmis en ligne uniguement aux adherents de 'AFAF afin de recueilllir:
- Informations sur les réepondants. sexe, age actuel, age au debut des symptomes et
diagnostic, moyen de deplacement.

- Informations relatives au traitement. date de debut, conditions de prescription, date
et causes en cas d'arréet, motifs en cas de non-acces au traitement.

- Questions semi-ouvertes sur les 5 elements les plus cites lors des 9 entretiens non
directifs realises precedemment par lAFAF: l'equilibre, la coordination, la motricite,
'elocution et la fatigabilite (ressentis/effets positifs et negatifs).

- Questions ouvertes: sur la vie professionnelle ou sociale, la vie de famille et les
espoilrs.

- Un systeme de notation a cinq niveaux: pour evaluer le niveau de satisfaction au
traitement.

Les reponses ont ete collectees entre le 22 octobre 2024 et le 12 hovembre 2024, soit

@prés 2 semaines a 11 mois de traitement.

" RESULTATS
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Répondants N=109

Prenez-vous de ’Omaveloxolone ?

Oui n=68 Non n=41

Avez-vous arrété de prendre
de ’Omav depuis ?

Ces personnes
ont declare ne
pas prendre le
medicament

Oui n=6

1gél. | 3gél. | NR .
n=1 | n=1 | n=4 pour diverses
Non n=62 ralsons: Non
Prescription actuelle? —— el_lglbl_eS, Pas
1 gélule/j 2 gélules/] 3 gélules/] pl’OpOse par le
(50mg) (100mg) (150mg) neurologue, etc.
n=2 n=1 n=58

TNR

Non Ambulatoire Non
Ambulatoire ambulatoire n=14 ambulatoire
n=26 n=32 8 <16 ans n=26
16-70 ans 16-75 ans 1=16 ans* 1<16 ans
5=50-61 ans 25=19-65 ans

\ )

1
@ Population analysée

*(arrét du traitement

NR: non renseigné

(a) Caractéristiques de répondants (N=109)

Un total de 109 patients AF ont repondu le questionnaire, ce qui represente environ
25% des personnes malades adhérentes a L'AFAF.

Caractéristiques de patients qui ont répondu le questionnaire N=108*
Femme n (%) 58 (54%)
Homme n (%) 50 (46%)

Age (années)** 37(17,4)
meédiane (min-max) 36 (7-75)

Age de premiers symptoms (années)** 16 (12,2)

Age au diagnostic (années)** 20 (13,6)
Années avec l'AF** 20(12,2)
Ambulatoire/ Non ambulatoire n (%) 45 (42%) /63 (58%)
Age moyen Ambulatoire/ Non ambulatoire 32/40

*Sur 109 personnes, 1 ne souhaite pas répondre

**moyenne (écart-type)
Ces patients vivent avec la maladie en moyenne depuis 20 ans. Les patients
actuellement non ambulatoires sont un petit peu plus nombreux (58%) que ceux qui
peuvent encore marcher avec ou sans aide (42%).

Ressentis des patients sous Omav (150 mg/jour) sans interruption deés le
début du traitement (n=58)

. Avec ressentis | Avec ressentis i
Patients ) ] Rien
physiques (+) physiques (-)
Ambulatoire (n=26) 19 (73%) 10 (38%) 7 (27%)
Non ambulatoire (n=32) 22 (69%) 17 (53%) 10 (31%)
TOTAL (h=58) 41 (71%) 27 (46%) 17 (29%)
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Ressentis physiques positifs les plus importants

Ambulatoire Non ambulatoire Les patients ambulatoires ont
i (n=19) ] (n=22) 46 principalement remarqué une
£ v £ o amélioration de l'équilibre
oS o T alors que les non
5 & 5 :
a & a9 ambulatoires, une
o = o > -y . y - .
°3 T3 amelioration de l'elocution.
g = 83 Tous ont constate une
S ® S ° diminution de la fatigabilité.

L'amelioration de la

' motricité et la coordination a
egalement ete rapportee.

Apparition des améliorations en fonction de la durée du traitement

La plupart des personnes ont indiqgue une amelioration de ces aspects apres 6 mois
de traitement.
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Chaque symbole represente 1 patient. La ligne pointillee rouge divise le graphique en deux parties . avant et apres 6 mois de
traitement. NR : non renseigne.

Effets physiques negatifs

27 patients ont observe des effets negatifs, la plupart au tout debut du traitement.
Ressentis negatifs (verbatims)

Ambulatoire (n=26)
Problemes digestifs, nausées et fatigue
Fatigue
Un peu de saignement de nez
Saighements de hez
Fatigue le matin
Quelques saignements de nez
Je dois faire attention a ce que je mange
J’ai eu une période de 2/3 semaines ou quand j’allais au toilettes,
c’était mou et décomposé
Quelgques mots de ventre dans les premiers mois et beaucoup de
fatigue

Non ambulatoire (n=32)
Des problemes intestinaux
Constipation
Quelques fois fatigabilité
Contrainte de réveil 1 h plus t6t
Doublement du cholesterol LDL et traitement associé
Déprime
Prise de 3kg
Grosse douleur dans les membres supérieurs mais je ne sais pas si
ca provient de la prise du médicament
Aller plus souvent a la selle.Tres fatigué au début de la prise pendant
guelques semaines

Au début rougeurs au niveau articulations. Maux téte mais disparus
au bout de 3 semaines. Un peu plus fatiguée le soir

J’ai limpression d’avoir moins de coordinations plus les prises de
sang montrent une fatigabilité de mon foie

Impact des effets physiques positifs dans vie quotidienne

Parmi les 58 patients de la population, 71% ont ressenti des effets positifs, 46% ont
aussi ressenti des effets negatifs, et 29% dissent ne rien ressentir suite au traitement
avec l'omav. Certaines personnes qui ne ressentent rien, pensent qu'il est trop tot par
rapport au temps de prise. Parmi les personnes qui ne ressentent rien, il y a un nombre
\plus iImportant de personnes en FR, vivant avec la maladie depuis plus de 20 ans.
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Nombre de personnes AF o :
Changements das la vie quotidienne : P 47 7% des patients ont
Oui Non ou NR . . :

- , declare que le traitement
Changements dans les études/travail 9 49 : . .

o U avait un impact positif sur
Changements dans la vie sociale ou vie familiale 18 40 L ) i

[Nombre total (%) 27(a7%) | 31(53%) |eurvie quotidienne.

Ces resultats revelent des benefices attendus de 'omav sur la coordination ou l'equilibre,
mais aussi des ameliorations de symptomes majeurs dans la qualite de vie, comme la
moindre fatigabilite et une meilleure elocution dans la population non ambulatoire.
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