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AUTORISATION PARENTALE
AUTORISATION PERMETTANT LA PARTICIPATION DE MON ENFANT
À UN PROGRAMME D’USAGE COMPASSIONNEL
Formulaire d’autorisation parentale
Formulaire d’autorisation parentale spécifique au protocole approuvé par Biogen
Ceci est un formulaire d’autorisation parentale spécifique au protocole, qui a été fourni par Biogen pour être utilisé par le médecin et l’établissement affilié. Il est de la responsabilité de chaque médecin et établissement d’obtenir toute approbation pertinente par le Comité de Protection des Personnes (CPP)/Comité d’Éthique Indépendant (CEI) d’un formulaire d’autorisation parentale conforme aux lignes directrices réglementaires et aux normes éthiques pour leur centre. 

Formulaire d’autorisation parentale
Nom du promoteur/adresse :
Biogen Idec Research Limited 


Innovation House, 70 Norden Road

Maidenhead,

Berkshire

SL6 4AY

Royaume-Uni
Numéro de protocole :
232-SM-901
Titre du protocole :
Programme d’usage compassionnel (PUC) destiné à fournir le nusinersen aux patients atteints d’amyotrophie spinale infantile 
Introduction
Le médecin de votre enfant a demandé que celui-ci participe au programme d’usage compassionnel (PUC) du nusinersen. Le PUC du nusinersen donne un accès précoce au nusinersen, un médicament expérimental qui est en cours de développement en tant que traitement potentiel de l’amyotrophie spinale (SMA – Spinal Muscular Atrophy). 

Le terme « expérimental » signifie que le nusinersen n’a pas encore reçu d’autorisation de mise sur le marché de la part de votre autorité de santé nationale. Le nusinersen a été étudié dans des études chez l’animal et dans des études cliniques chez l’homme menées chez des patients atteints de SMA.  Ce document de consentement/d’autorisation parentale explique la nature du programme.
Participation volontaire
Votre décision d'autoriser la participation de votre enfant à ce programme est volontaire. Cela signifie que vous êtes libre de décider d’autoriser ou non la participation de votre enfant à ce programme. Vous êtes également libre de mettre fin à tout moment à la participation de votre enfant au programme. Si vous décidez de ne pas accepter que votre enfant participe à ce programme, vous devez parler avec le médecin des options de prise en charge médicale standard. Si vous décidez de ne pas accepter que votre enfant participe au programme ou si vous décidez de mettre fin à sa participation, votre enfant ne perdra pas ses droits aux soins médicaux ni les avantages auxquels il peut autrement prétendre.
Il ne peut pas être garanti que la participation à ce programme et l’accès au nusinersen apportent un bénéfice médical à votre enfant.
Si ce document contient des mots ou informations que vous ne comprenez pas, veuillez poser des questions au médecin ou à un autre membre de l’équipe médicale. Prenez le temps nécessaire pour lire et comprendre les informations à propos du programme présentées dans ce document.
Dans les sections qui suivent, le mot « nous » désigne le médecin de votre enfant et les autres membres de l’équipe médicale.
Objectif du programme
L’objectif de ce programme est de donner aux nourrissons atteints de SMA éligibles, à la demande de leur médecin, un accès précoce au nusinersen (le médicament expérimental) en dehors d’un programme clinique et du contexte commercial. Le nusinersen a été évalué dans des études cliniques, mais n’est pas encore autorisé pour un usage commercial par la FDA aux États-Unis. Nusinersen attend encore que l’Agence européenne du Médicament (EMA) autorise son usage commercial en Belgique.
Si vous acceptez que votre enfant participe à ce programme, il devra d’abord passer la phase de sélection, ce qui signifie que le médecin devra déterminer s’il/si elle est éligible pour participer à ce programme.  
Pour être éligible votre enfant doit satisfaire les critères suivants : 
1. Documentation génétique de la délétion homozygote SMA-5q ou d’une mutation homozygote ou hétérozygote composite.
2. Apparition des signes et symptômes cliniques à ≤ 6 mois (180 jours), compatible avec la forme infantile, l’amyotrophie spinale de type 1.
3. Patient(e) dont la prise en charge, selon le médecin traitant, répond et devrait continuer à répondre aux recommandations définies dans le rapport de 2007 « Consensus Statement for Standard of Care in Spinal Muscular Atrophy ». 
4. Le patient ne peut pas être traité de manière satisfaisante avec les autres traitements autorisés et disponibles sur le marché, conformément aux directives cliniques, en raison de problèmes d’efficacité et/ou de sécurité d’emploi.
5. Le consentement éclairé pertinent a été obtenu des parents/tuteurs légaux du patient

6. Le médecin ou les parents/tuteurs légaux du patient acceptent de respecter le protocole du programme.
Votre enfant ne peut pas participer au programme s’il/si elle présente les critères suivants :
1. Patient(e) qualifié(e) pour participer à une étude clinique en cours du nusinersen et/ou un essai clinique mené sur l’indication envisagée dans le cadre de ce programme.*
2. Participation à une étude antérieure du nusinersen.

3. Traitement antérieur par le nusinersen.

4. Présence d’une atteinte cérébrale ou rachidienne susceptible d’interférer avec les ponctions lombaires ou la circulation du liquide céphalo-rachidien (LCR).
5. Présence d’une dérivation implantée pour le drainage du LCR ou d’un cathéter implanté dans le système nerveux central.
6. Participation antérieure ou en cours à une étude clinique d’une thérapie génique expérimentale pour l’amyotrophie spinale.

7. Participation à un programme d’un traitement expérimental de l’amyotrophie spinale au cours des 6 mois ou cinq demi-vies du médicament expérimental, selon la durée la plus longue, précédant l’administration de la première dose de nusinersen.
* Le médecin de votre enfant doit se référer à la liste des essais cliniques sur nusinersen menés en Belgique, mentionnés dans le protocole, lorsqu’il évalue l’admissibilité du patient à un PUC.
Par ailleurs, les médecins doivent également vérifier si le patient est admissible pour participer à tous autres essais cliniques en ouvert pour l’amyotrophie spinale en Belgique. Si un patient est admissible dans un essai clinique et que l’essai accepte des patients, ils doivent être recrutés dans l’essai clinique avant d’être pris en considération pour le PUC avec nusinersen. Les médecins sont en mesure de voir les essais actuellement disponibles pour les patients atteints de SMA en consultant le site www.clinicaltrials.gov et/ou www.clinicaltrialsregister.eu et en cherchant “Spinal Muscular Atrophy Belgium”. 
Biogen, un laboratoire situé à Cambridge, Massachusetts, États-Unis, développe le nusinersen et est le promoteur de ce programme. Cela signifie que Biogen fournit le médicament du programme aux centres.
Plan et procédures du programme
Votre enfant pourra continuer à participer au programme jusqu’à ce que le nusinersen ait reçu l’autorisation de mise sur le marché national et soit remboursé. Après que le nusinersen aura été autorisé par votre autorité compétente nationale et est remboursé, vous pourrez avoir accès au nusinersen par les canaux commerciaux disponibles.
Le programme comporte des périodes de sélection et de traitement.
Pendant la phase de sélection, votre médecin évaluera si votre enfant est éligible pour le programme. Si c’est le cas, votre médecin demandera le nusinersen à Biogen ou à son représentant désigné. Le délai pour que votre médecin reçoive le médicament du programme peut être de plusieurs semaines à partir du moment où il est déterminé que le nusinersen peut être fourni. 
Pendant le traitement, votre enfant recevra le nusinersen par voie « intrathécale ».  Le terme « intrathécale » signifie que le médicament est administré par injection dans la région lombaire (le bas du dos) à l’aide d’une aiguille fine insérée dans l’espace rempli de liquide en dessous de l’extrémité de la moelle épinière.
Pendant la phase de traitement, votre enfant recevra le nusinersen les jours 1, 15, 30, 60, 180 et 300 du programme pour les injections suivantes au cours de la première année. Les injections suivantes seront effectuées à 120 jours d’intervalle, c’est-à-dire les jours 420, 540, 660, et ainsi de suite. Après chaque injection, votre enfant devra rester allongé(e) pendant une heure si possible.
Administration du médicament du programme et prélèvement de liquide céphalo-rachidien
Avant l’administration du médicament, le médecin spécialiste effectuera une ponction lombaire (un acte qui consiste à insérer une aiguille fine dans l’espace rempli de liquide en dessous de l’extrémité de la moelle épinière dans la région lombaire). Une fois la ponction lombaire (PL) réalisée, environ 3 à 5 mL (environ 1 cuiller à café) de liquide céphalo-rachidien (LCR) seront prélevés et éliminés. Le liquide céphalo-rachidien est le liquide qui entoure la moelle épinière.  Après le prélèvement de LCR, le médecin injectera le médicament du programme (comme lors d’une piqûre) dans l’espace rempli de liquide entourant la moelle épinière dans la région lombaire à l’aide de l’aiguille utilisée pour prélever le LCR. Votre enfant devra rester totalement immobile pendant ce temps, et il/elle sera tenu(e) par l’infirmière ou le médecin pour garantir qu’il/elle ne bouge pas pendant la ponction lombaire et l’injection. 

Le tableau ci-dessous présente le calendrier et le programme des visites au centre. 
Calendrier des procédures du programme :
	Jour de visite*
	Principales procédures
	Durée de la visite

	
	
	

	Période de sélection

	Autorisation parentale
	1 visite au centre 

	Jours  1, 15, 30, 60,180, 300 et ainsi de suite

	Injection du médicament du programme 
	1 visite au centre 


* Remarque : Il existe une certaine souplesse pour certaines des visites (créneaux de visite). Le médecin ou l’infirmière du programme pourra en parler avec vous si nécessaire. Si votre enfant tombe malade et que la ponction lombaire et l’injection ou d’autres évaluations liées à l’administration du médicament ne peuvent pas être réalisées, l’injection ou une visite du programme pourra être reportée jusqu’à ce qu’elle puisse être effectuée en toute sécurité. Dans ce cas, nous en parlerons avec vous.
Risques, effets indésirables et/ou inconvénients
La participation à ce programme d’usage compassionnel implique des risques et inconvénients. Comme avec tout médicament expérimental, des effets indésirables pourraient survenir et certains pourraient être graves ou entraîner le décès. Pour toutes questions concernant les risques éventuels mentionnés ci-dessous, adressez-vous au médecin du programme ou au médecin habituel de votre enfant.
Risques associés au médicament du programme (nusinersen) :
Chez les patients atteints d’amyotrophie spinale de type 1, les symptômes apparaissent durant les six premiers mois de vie. Ces symptômes peuvent entraîner une limitation des fonctions motrices, ce qui induit une réduction de l’interaction des patients atteints avec leur environnement.

Sans traitement, l’espérance de vie est généralement de deux ans, à quatre ans maximum pour la plupart des patients.

Les résultats des études cliniques ont montré que le nusinersen, en comparaison avec le groupe n’ayant pas reçu de traitement, améliore la fonction motrice, augmente le taux de survie sans ventilation permanente, prolonge la durée de vie et améliore la fonction des motoneurones.
Les données concernant l’utilisation à long terme du nusinersen ne sont pas encore disponibles ; par conséquent il n’est pas possible de prédire si l’enfant continuera de développer des handicaps lourds liés à l’amyotrophie spinale durant le cours de la vie. La poursuite du traitement devra être évaluée régulièrement par votre médecin sur base de l’évolution de la santé de votre enfant et de sa réponse au traitement.
Le nusinersen a été étudié dans des études chez l’animal et dans des études cliniques chez l’homme menées chez des patients atteints de SMA.  

Dans les études chez l’animal, le nusinersen a provoqué certains effets indésirables lorsqu’il était administré à doses élevées.
À long terme, l’effet indésirable observé chez l’animal était la mort d’un type de neurones dans une région du cerveau utilisée pour l’apprentissage et la mémoire. Cet effet est survenu à une dose totale sur 3 mois qui était environ 10 fois supérieure à la dose étudiée dans cette étude clinique.
À court terme (par exemple quelques heures après l’administration d’une dose), les effets indésirables observés chez l’animal étaient une somnolence, une température corporelle basse et une respiration ralentie (observée à une dose environ 5 fois supérieure à la dose testée dans cette étude) et une diminution des réflexes dans la peau, la queue et le pied chez le singe (observée à une dose environ 2,5 fois supérieure à la dose testée dans cette étude). Ces effets ont disparu au cours du temps.
Bien que le nusinersen soit encore un médicament expérimental, la FDA a récemment autorisé son usage commercial aux États-Unis et il a été testé dans 10 études cliniques qui sont terminées ou en cours. À ce jour, environ 250 enfants et nourrissons atteints d’amyotrophie spinale ont été inclus dans les études cliniques chez l’être humain. Parmi ceux-ci, environ 190 patients ont reçu le médicament une ou plusieurs fois dans les études cliniques, tandis que les autres patients recevaient une injection de produit factice (« placebo ») sans recevoir le médicament. Jusqu’à présent, il n’a pas été observé de signaux de sécurité dans les études cliniques, ce qui veut dire que le nusinersen n’est pas connu comme augmentant le risque de présenter des événements indésirables particuliers.
Actuellement, le nombre de patients ayant participé aux études achevées est encore faible et aucune de ces études achevées n’a comparé le profil d’événements indésirables entre les patients qui recevaient le nusinersen et ceux qui recevaient le comparateur factice (« placebo »). La majorité des patients ont été inclus dans des études qui sont toujours en cours et restent menées en aveugle. Dans les études en aveugle, ni les médecins traitants, ni les patients ou les aidants ne savent si le médicament du programme est administré ou si une injection de produit factice (placebo) est effectuée sans administration du médicament du programme. Pour ces raisons, il est possible de comprendre quel type d’événements indésirables surviennent fréquemment dans les études cliniques du nusinersen, mais il n’est pas possible de savoir avec certitude si ces événements indésirables sont survenus plus fréquemment chez les patients recevant le nusinersen que chez ceux recevant l’injection de placebo. De plus, il est connu que certains événements (par exemple syndrome post-ponction lombaire et maux de tête) surviennent après une ponction lombaire et ils ne sont pas considérés comme étant liés au nusinersen.
Au 21 octobre 2015, les événements indésirables suivants ont été observés chez > 10 % des patients dans une étude de phase III en double aveugle, contrôlée contre placebo, menée actuellement chez des nourrissons atteints d’amyotrophie spinale (SMA de type 1). Le programme étant en cours, la fréquence des événements indésirables mentionnés ci-dessous peut varier. Puisque le programme est mené en aveugle, on ne sait pas si la fréquence des événements indésirables diffère entre les patients recevant le placebo et les ceux qui reçoivent le nusinersen :
· fièvre (pyrexie) (32 % des patients) ;
· constipation (24 % des patients) ;
· détresse respiratoire (21 % des patients) ;
· insuffisance respiratoire (18 % des patients) ;
· infection des voies respiratoires supérieures (16 % des patients) ;
· salivation excessive (13 % des patients) ;
· atélectasie (affaissement de parties du poumon) (11 % des patients) ;
· rhinopharyngite (nez qui coule, ou rhume) (11 % des patients).

Tous les événements indésirables mentionnés ci-dessus sont observés fréquemment chez les nourrissons atteints d’amyotrophie spinale de type 1, quel que soit le traitement qu’ils reçoivent.
Les événements indésirables suivants ont été observés chez > 10 % des patients dans une étude de phase III en double aveugle, contrôlée contre placebo, menée actuellement chez des enfants atteints d’amyotrophie spinale d’apparition plus tardive (SMA de type 2). Le programme étant en cours, la fréquence des événements indésirables mentionnés ci-dessous peut varier. Puisque le programme est mené en aveugle, on ne sait pas si la fréquence des événements indésirables diffère entre les patients recevant le placebo et les patients qui reçoivent le nusinersen :
· maux de tête (14 % des patients) ;
· vomissements (13 % des patients) ;
· rhinopharyngite (nez qui coule, ou rhume) (10 % des patients) ;
· fièvre (pyrexie) (10 % des patients) ;
· douleurs dans le dos (10 % des patients).

Les événements indésirables mentionnés ci-dessus sont observés fréquemment après une ponction lombaire (par exemple, maux de tête, vomissements, douleurs dorsales) ou chez les patients atteints d’amyotrophie spinale de types 2 et 3 (par exemple, rhinopharyngite, fièvre).
De plus, les événements indésirables ci-dessous qui ne sont pas connus comme survenant fréquemment chez les nourrissons ou les enfants atteints d’amyotrophie spinale ont été rapportés :
· Un événement de diminution du nombre de globules blancs dans le sang chez un nourrisson atteint de SMA de type 1.

· Un événement d’augmentation du nombre de globules blancs dans le liquide céphalo-rachidien chez un enfant atteint de SMA de type 2.

Vous devrez nous prévenir immédiatement si vous-même, des membres de votre famille ou d’autres médecins ou infirmiers/ères remarquez tout nouveau problème de santé ou si certains problèmes de santé s’aggravent pendant la participation de votre enfant à l’étude. Il est important de nous informer, même si vous pensez que les symptômes ou problèmes de votre enfant sont bénins ou que vous pensez qu’ils ne sont pas liés au nusinersen.
Instructions pour le centre : 
Veuillez insérer le texte décrivant les procédures spécifiques de votre établissement pour les ponctions lombaires chez les nourrissons, y compris l’utilisation de médicaments ou d’une préparation spécifiques à la ponction lombaire.  

Risques de la technique d’injection avec ponction lombaire
Une ponction lombaire (PL) est une technique d’injection qui sera utilisée pour administrer le nusinersen à votre enfant dans ce programme. C’est un acte de routine utilisé par les médecins pour prélever du liquide dans l’espace rempli de liquide en dessous de l’extrémité de la moelle épinière. Les risques fréquents de la ponction lombaire sont : maux de tête, nausées, sensations vertigineuses, saignement et douleur au site d’injection. Très rarement, l’aiguille peut toucher la moelle épinière. Une infection après une ponction lombaire est très rare mais grave, et nous la traiterions par des antibiotiques.
Instructions pour le centre du programme. Veuillez insérer le texte ci-dessous à propos des risques si vous avez décrit la radioscopie précédemment dans le FCE et en fonction des procédures spécifiques de votre établissement pour les ponctions lombaires chez les nourrissons :
Risques du rayonnement pendant la radioscopie (radioscopie pendant l’injection par ponction lombaire) : Nous pourrons décider d’utiliser un appareil de radioscopie pendant l’injection avec ponction lombaire pour aider le médecin à insérer l’aiguille au bon endroit. Si la radioscopie est utilisée pour insérer l’aiguille pendant la ponction lombaire, votre enfant sera exposé(e) à environ 2 millisieverts (2 mSv) à chaque utilisation de l’appareil, soit environ la même dose de radiation que celle due au rayonnement naturel pendant un an.
Instructions pour le centre du programme. Veuillez insérer le texte ci-dessous à propos des risques si vous avez décrit l’utilisation d’une sédation ou d’une anesthésie précédemment (ou ensuite) dans le FCE et en fonction des procédures spécifiques de votre établissement pour l’utilisation d’une sédation/anesthésie chez les nourrissons :
Risques de la sédation ou de l’anesthésie : La fonction pulmonaire (respiration) de votre enfant peut déjà être affaiblie en raison de l’amyotrophie spinale. Si une sédation ou une anesthésie est utilisée pour rendre votre enfant plus à l’aise et confortable pendant la procédure d’injection ou pendant la procédure d’injection de produit factice, il existe un risque de complications respiratoires qui peuvent survenir pendant ou après la sédation ou l’anesthésie. Les autres effets indésirables de la sédation ou de l’anesthésie sont : nausées, vomissements, somnolence, sensations vertigineuses, gorge douloureuse, frissons, courbatures et douleurs, gêne et agitation au réveil. Votre enfant sera surveillé(e) attentivement avant, pendant et après la sédation ou l’anesthésie pour détecter des signes de problèmes respiratoires et d’autres effets indésirables et si ceux-ci surviennent, il pourra être nécessaire qu’il/elle reste à l’hôpital plus longtemps qu’il n’était prévu.
Alternatives thérapeutiques
Votre enfant n’est pas obligé(e) de participer à ce programme pour recevoir un traitement pour sa maladie.
Si vous décidez de ne pas laisser votre enfant participer à ce programme ou si vous changez d’avis plus tard, cela n’entraînera aucune pénalisation ni perte des avantages auxquels votre enfant peut autrement prétendre.  
Faits nouveaux
Toutes les nouvelles informations importantes relatives aux risques du traitement vous seront communiquées. Vous serez informé(e) de tout changement des modalités de traitement. Vous serez informé(e) de toutes les nouvelles options de traitement alternatives au programme qui pourraient influer sur votre volonté de poursuivre la participation au programme.
Rémunération
Vous et votre enfant ne recevrez aucune rémunération pour la participation à ce programme.
Coûts supplémentaires
Vous n’aurez rien à payer pour le nusinersen dans le cadre de ce programme. Vous pourrez toutefois encourir des coûts supplémentaires liés au traitement par le nusinersen, par exemple pour les visites, pour l’administration du nusinersen, les frais de déplacements, etc. Ces coûts ne seront pas remboursés par Biogen ou par votre médecin.
Arrêt du programme/Retrait
La participation de votre enfant à ce programme pourra être arrêtée à tout moment sans votre consentement dans les cas suivants :
· Si le médecin décide que c’est dans l’intérêt de votre enfant parce que son état s’aggrave ou que le fait de rester dans le programme est nocif pour lui/elle.
· Si les médicaments qui sont administrés à votre enfant pour la sédation provoquent des problèmes respiratoires ou tout autre problème. 

· Si le programme est arrêté.
· Si Biogen détermine que vous ou le médecin ne respectez pas les instructions du programme.
· Si Biogen, les autorités compétentes (comme la FDA/l’EMA) ou la direction de l’hôpital décident de mettre fin au programme.
· Il pourrait exister d’autres raisons de retirer votre enfant du programme, que nous ne connaissons pas actuellement.

Votre enfant pourra arrêter de participer à ce programme à tout moment. Si vous souhaitez arrêter, veuillez nous le signaler immédiatement. Le fait de quitter ce programme n’empêchera pas votre enfant de recevoir les soins médicaux habituels. Si votre enfant sort prématurément du programme, votre médecin ou Biogen pourront utiliser ou communiquer vos données médicales déjà recueillies si les données sont nécessaires pour ce programme. Si vous décidez de retirer votre enfant du programme, vous devez d’abord en parler avec nous afin que nous puissions planifier une visite finale. 

Si le médecin détermine que le retrait soudain du programme pourrait entraîner un risque, il pourra être nécessaire que votre enfant continue à être suivi(e) par le médecin pendant une certaine période.
Si vous décidez de laisser votre enfant participer à ce programme, il est important que vous fassiez ce qui suit :
· Suivre toutes les instructions, y compris venir pour toutes les visites planifiées.
· Répondre honnêtement à toutes les questions (y compris sur les antécédents médicaux), nous indiquer tous les médicaments que votre enfant prend actuellement et signaler tous les effets indésirables.
· Ne pas laisser votre enfant participer à un autre programme de recherche ou d’usage compassionnel sans l’autorisation du médecin.

Confidentialité
Le médecin recueillera, enregistrera et utilisera des données personnelles à propos de votre enfant aux fins du programme. Les données personnelles de votre enfant recueillies pendant le programme pourront inclure des informations sensibles à propos de son état ou de sa santé physique ou mental(e) et des données médicales figurant dans son dossier médical, ainsi que d’autres données personnelles telles que le nom, l’adresse, l’adresse, le numéro de téléphone, la date de naissance et le sexe de l’enfant.
Pendant le programme, les données personnelles de votre enfant recueillies, incluant les données médicales, pourront être communiquées au promoteur, à ses représentants qui l’assistent pour le programme, aux moniteurs du programme et aux auditeurs, à des administrations de santé ou autorités compétentes et au comité d’éthique indépendant ou Comité de Protection des Personnes. Le dossier médical de votre enfant ne sera examiné qu’à l’hôpital afin de contrôler les données et de vérifier les procédures du programme clinique, tout en garantissant la confidentialité des données de votre enfant.
Toutes les données à propos de votre enfant recueillies dans des dossiers qui sortent de l’hôpital seront identifiées par le numéro de sujet de votre enfant dans le programme. Le nom et les coordonnées de votre enfant ne figureront pas dans ces dossiers.
Les données issues du programme pourront être publiées ou transmises aux autorités compétentes ou à des systèmes d’assurance maladie dans le pays de votre enfant ou dans d’autres pays dans lesquels une demande d’autorisation réglementaire ou de remboursement du médicament est soumise. L’identité de votre enfant ne sera pas communiquée sans votre autorisation, sauf si cela est nécessaire pour des raisons vitales de sécurité. 

En signant ce formulaire de consentement, vous autorisez le traitement et l’utilisation des données personnelles de votre enfant pour cette étude. Vous autorisez également le traitement des données personnelles de votre enfant ou le transfert de toute partie de celles-ci à des personnes et entités (mentionnées ci-dessus) dans des pays à l’étranger dans lesquels les lois relatives à la protection des données personnelles peuvent être moins strictes. Conformément à la législation relative à la protection des données de votre pays, vous pouvez exercer les droits de votre enfant d’accès et de rectification de toute donnée personnelle ou en demander la suppression. Vous pouvez vous opposer à tout traitement ultérieur des données en contactant le médecin du programme.
Le médecin du programme pourra informer le médecin généraliste de votre enfant de la participation de celui-ci au programme et lui demander des informations médicales.
Les dossiers médicaux des patients du programme sont conservés et traités de manière confidentielle. 

Comme l’exige la législation des États-Unis, une description de ce programme sera publiée sur http://www.ClinicalTrials.gov. Ce site Internet ne comportera pas d’informations permettant de vous identifier. Il présentera tout au plus une synthèse des hôpitaux participants. Vous pourrez consulter ce site Internet à tout moment.
Le programme pourra être présenté lors de congrès scientifiques et publié dans des revues pour informer les autres médecins et professionnels de santé. L’identité de votre enfant restera confidentielle dans toute publication ou présentation.
Différentes personnes et entités pourront examiner ou recevoir des informations permettant d’identifier votre enfant. Ils auront besoin de ces informations pour examiner les données. Ces groupes sont :
· les membres de l’équipe dans votre centre de traitement ;

· le médecin qui traite votre enfant pour l’amyotrophie spinale ou pour d’autres affections s’il n’est pas le médecin du programme ;

· des membres du Comité de Protection des Personnes ou des représentants des autorités de santé qui ont la responsabilité de protéger les sujets humains ;

· des collaborateurs du promoteur du programme, Biogen, de ses filiales ou des sociétés et laboratoires agissant pour leur compte, y compris les groupes qui vérifient la sécurité de cette étude ;
· l’autorité compétente locale.

La participation à ce programme ne remplace pas l’assurance maladie. Vous et/ou la caisse d’assurance maladie de votre enfant devrez payer les prestations, accessoires, actes médicaux et traitements nécessaires pendant ce programme pour la prise en charge médicale habituelle. Vous serez responsable de tous les co-paiements et/ou franchises imposés par votre régime d’assurance dans les pays où ceux-ci s’appliquent.
Veuillez contacter le médecin du programme ou un autre membre de l’équipe médicale dans les cas suivants :
· si vous pensez que votre enfant a présenté une maladie ou blessure liée au programme ;
· pour toutes questions ou préoccupations à propos de vos droits ou de ceux de votre enfant en tant que participant(e) au programme ;
· si vous souhaitez arrêter la communication des données médicales de votre enfant aux fins du programme.

Formulaire de consentement
Titre de l’étude :
Programme d’usage compassionnel destiné à fournir le nusinersen aux patients atteints d’amyotrophie spinale infantile. Protocole de l’étude : (232-SM-901(
Médicament expérimental : Nusinersen
Promoteur du programme : (Biogen(
Investigateur : (<Nom de l’investigateur>(
J’atteste ce qui suit :
	· J’ai lu la note d’information pour l’étude susmentionnée et j’ai eu le temps suffisant pour réfléchir à la participation de mon enfant.
	Paraphe du parent

	· J’ai reçu des réponses satisfaisantes à toutes mes questions.


	Paraphe du parent

	· Je consens volontairement à ce que mon enfant puisse participer à ce programme, à suivre les procédures du programme et à donner les informations nécessaires au médecin de l’étude ou aux autres membres de l’équipe comme nécessaire.
	Paraphe du parent

	· Je comprends que je peux librement choisir de retirer mon enfant de cette étude à tout moment, sans avoir à donner de raison et sans que cela ait des conséquences sur les soins médicaux ou les droits légaux de mon enfant.


	Paraphe du parent

	· J’ai reçu une copie de ce document d’information et de consentement à conserver.


	Paraphe du parent

	· Si le médecin de l’étude n’est pas notre médecin généraliste, il pourra informer mon médecin généraliste de la participation de mon enfant à cette étude et demander des informations médicales à propos de mon enfant.
	Paraphe du parent

	· J’accepte que des échantillons soient prélevés chez mon enfant et utilisés comme il est expliqué dans cette note d’information. 
	Paraphe du parent

	· J’accepte que les données personnelles de mon enfant qui sont recueillies dans le cadre de ce programme :

· soient examinées, traitées et divulguées par et au promoteur et ses représentants autorisés aux fins décrites dans ce document ;
· puissent être examinées ou vérifiées par des entités dûment autorisées ; 

· puissent être publiées ou soumises aux autorités compétentes ou aux systèmes d’assurance maladie dans mon pays ou dans d’autres pays ; et

· soient transférées si nécessaire dans un autre pays dans lequel les lois relatives à la protection des données personnelles peuvent être moins strictes.
	Paraphe du parent


En signant le présent document, j’accepte que mon enfant participe à ce programme comme il est expliqué dans ce document d’information et de consentement.
	

	Nom de l’enfant en lettres capitales


	

	Nom du père/de la mère ou du tuteur légal en lettres capitales
	
	

	
	
	

	Signature du père/de la mère (ou du tuteur légal)

	
	Date et heure 

	Relation du représentant légal, le cas échéant :
	


	

	

	

	


Investigateur/Représentant de l’investigateur
Je soussigné(e), ai expliqué attentivement et intégralement le programme au parent/tuteur de cet enfant et je certifie qu’à ma connaissance, il/elle a compris clairement la nature, les risques et les bénéfices de la participation de son enfant à ce programme.
Je confirme que le parent/tuteur de l’enfant a eu la possibilité de poser des questions à propos du programme et que j’ai répondu à toutes ses questions correctement et du mieux possible.
Je confirme qu’il/elle n’a pas subi de pression pour donner son consentement et que le consentement a été donné librement et volontairement.
Une copie de ce document d’information et de consentement a été remise au parent/tuteur de l’enfant.
	* Nom de la personne ayant mené la discussion de consentement éclairé

	
	
	

	
	
	

	
	
	

	Signature de la personne ayant mené la discussion de consentement éclairé
	
	Date 
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Initiales du représentant légal du sujet : _____/______
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