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Qu’ont appris les chercheurs de l’étude ?  

 

Quel pourcentage de poussées n’a pas formé d’os dans les tissus mous 
après 12 semaines de traitement ? 
Les chercheurs ont compté le nombre de poussées qui n’ont pas formé de nouvel os 
dans les tissus mous. Ils ont comparé les pourcentages de poussées qui ont formé un 
nouvel os au début de l’étude et après 12 semaines de traitement par palovarotène. 

64 % des poussées dans la Partie A et 73 % des poussées dans la Partie B n’ont pas 
formé d’os dans les tissus mous après 12 semaines de traitement. 

Quelle était la quantité de nouvelle formation osseuse à la Semaine 6 et 
à la Semaine 12 du traitement dans la Partie A ? 
La quantité moyenne de nouvelle formation osseuse était de 1 735 mm3 à la Semaine 6 
et de 2 310 mm3 à la Semaine 12 de traitement dans la Partie A. 

Quelle était la quantité de nouvelle formation osseuse à la Semaine 12 
dans la Partie B ? 
La quantité moyenne de nouvelle formation osseuse était de 4 818 mm3 à la Semaine 
12 de traitement dans la Partie B. 

Quel a été le changement annuel dans la quantité de nouvelle formation 
osseuse dans les tissus mous chez les patients qui ont pris du 
palovarotène par rapport à ceux qui n’en ont pas pris ? 
Dans la Partie C, les chercheurs ont mesuré la quantité de nouvelle formation osseuse 
par an dans l’ensemble du corps (sauf la tête) chez les patients qui ont été traités et 
l’ont comparée à celle observée chez ceux qui n’ont pas été traités. Les chercheurs ont 
comparé les résultats de 19 patients traités dans le cadre de cette étude avec ceux de 
19 patients non traités dans le cadre d’une étude antérieure menée par Ipsen.  

La quantité moyenne de nouvelle formation osseuse dans les tissus mous par an était 
de 16 120 mm3 chez les patients ayant pris du palovarotène et de 28 428 mm3 chez 

Dans cette étude, les chercheurs ont découvert que :  
• le pourcentage de poussées qui n’ont pas formé d’os a augmenté 

après 12 semaines de traitement, et 
• que la quantité (le volume) de nouvelle formation osseuse par an a 

diminué après le traitement.  
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ceux n’en ayant pas pris. La différence moyenne était de 12 308 mm3, soit 43 % plus 
faible, chez les patients traités par palovarotène. 

 

 

Comment les patients se sont-ils sentis pendant le traitement ? 
Au cours des études cliniques, les patients ont été invités à signaler s’ils ne se sentaient 
pas bien, s’ils subissaient un quelconque événement médical ou s’ils remarquaient 
quelque chose de différent dans leur corps. On appelle cela des « effets contraires ». Les 
chercheurs ont consigné tous les effets contraires signalés par les patients, quelle qu’en 
soit la cause. 

Si le médecin de l’étude pense qu’un effet contraire peut être lié au traitement à 
l’étude, on parle « d’effet secondaire » ou « d’événement indésirable lié au 
traitement ». Un événement indésirable ou un effet secondaire est considéré comme 
« grave » lorsqu’il met en jeu le pronostic vital, cause des problèmes durables ou 
entraîne une hospitalisation. 

 

Dans la Partie A, aucun patient n’a présenté d’effet secondaire grave. 

Dans la Partie B, 2 patients sur 54 n’ont pas reçu le traitement à l’étude. Par 
conséquent, des effets secondaires ont été signalés pour 52 patients.  

43% de 
réduction
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formation 
osseuse

19 patients non traités 19 patients traités
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Changement annuelle dans la quantité de nouvelle 
formation osseuse chez les patients traités et non traités

•  Les événements indésirables mettant en jeu le pronostic vital, entraînant des 
problèmes durables ou nécessitant qu’un patient se rende à l’hôpital sont 
considérés comme graves.  

•  8 patients de cette étude ont présenté des effets secondaires graves.  
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2 patients sur 52 ont présenté des effets secondaires graves dans la Partie B. Un 
patient a présenté une lésion des os de l’articulation de la cheville (fracture de la 
cheville) et un autre a présenté une aggravation des poussées* (aggravation du 
trouble). 

Dans la Partie C, 2 des 48 patients n’ont pas reçu le traitement à l’étude. Par 
conséquent, des effets secondaires ont été signalés pour 46 patients. 

6 patients sur 46 ont présenté des effets secondaires graves dans la Partie C. Les effets 
secondaires graves suivants ont été présentés par un ou plusieurs patients : 

• Réponse extrême à une infection (septicémie à staphylocoques) 
• Diarrhée 
• Fermeture précoce du cartilage de croissance (arthrodèse prématurée 

épiphysaire) 
• Crises (convulsions) 
• Infection de l’estomac et des intestins (gastro-entérite) 
• Infection des poumons (pneumonie bactérienne) 
• Douleur dans la partie inférieure des jambes ou les mains (douleur dans les 

extrémités) 
• Infection cutanée (cellulite) 
• Rougeur de la peau (érythème) 
• Œdème dans la partie inférieure des jambes ou les mains (gonflement 

périphérique) 
• Vomissements 
• Aggravation des poussées* (Aggravation du trouble) 

* Poussées ne répondant pas au trouble à traiter par palovarotène. 

Tous les effets secondaires signalés n’étaient pas graves. Les effets secondaires 
généraux et leurs nombres sont les suivants : 

Dans la Partie A, 18 patients sur 20 (90 %) ayant reçu un traitement contre les 
poussées ont présenté des effets secondaires. 

Les effets secondaires les plus fréquents survenus chez plus de 25 % des patients sont 
indiqués dans le tableau ci-dessous. Ils sont présentés sous forme de pourcentage (%) 
suivi du nombre réel de patients dans le bras (par exemple, 1 sur 15 ou 7 %). 








