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JUSTIFICATIFS ET OBJECTIFS

La maladie de Willebrand (MW), maladie hémorragique la plus fréquente (0,1 a 1 % de la population
générale) affecte la qualité de vie des patients du fait de la symptomatologie hémorragique. L'impact
physique et psychologique de la MW a été largement évalué chez les adultes, surtout chez les femmes.
La premiere étude portant sur la qualité de vie liée a la santé des enfants atteints de MW (QVLS-MW)
est néerlandaise (1).

WIiSH-Qol est la premiere étude évaluant la QVLS-MW portant sur la population pédiatrique francaise.
L’objectif principal était d’évaluer la QVLS-MW via un questionnaire générique et un questionnaire
spécifique a la MW. L'objectif secondaire était d’évaluer I'impact du type de MW et de la stratégie
thérapeutique sur la QVLS-MW des patients pédiatriques.

METHODES

WIiSH-Qol est une étude observationnelle prospective conduite en France incluant tous les patients
avec MW recrutés en consultation et suivis pendant 24 mois. La MW de type 1 était limitée a un taux
de VWF:Ag < 30 % et les formes séveres de MW étaient définies par une VWF:RCo < 15 Ul/dL.

L’évaluation de la QVLS-MW était réalisée via le questionnaire générique DISABKIDS, évaluant la QVLS
chez les enfants atteints de pathologies chroniques, et le questionnaire spécifique VWD-QoL.

La satisfaction du traitement et le fardeau familial étaient évalués uniquement par les parents en
utilisant respectivement le questionnaire VWD-SAT et le questionnaire FaBel.
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Concernant les enfants agés de moins de 4 ans, les 7 parents ayant rempli le questionnaire spécifique
a la MW rapportent un mauvais score chez un enfant atteint de MW de type 3 et une dimension
familiale impactée chez un enfant atteint de MW de type 2B.

Les 36 parents ayant rempli le questionnaire VWD-SAT étaient satisfaits des centres hospitaliers et du
médecin tandis que les niveaux de satisfaction les plus bas concernaient le fardeau du traitement et
ses contraintes.
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Concernant le fardeau familial, les réponses au questionnaire FaBel montraient que I'adaptation était
le domaine le plus affecté suivi de I'impact parental et la charge financiere ainsi que les relations
sociales. Les relations avec la fratrie étaient moins impactées. Les parents rapportaient un fardeau
familial important surtout dans les formes séveres.

AVIS D’EXPERT

Cette premiére étude francgaise, et la deuxieme publiée dans la littérature portant sur la QVLS des
enfants atteints de MW, représente une contribution importante a la compréhension de I'impact de
cette pathologie sur la population pédiatrique. Les résultats confirment certains éléments attendus,
tout en apportant de nouveaux éléments concernant plusieurs dimensions de la qualité de vie des
patients et de leur entourage.

En effet, les enfants atteints de formes séveres de maladie de Willebrand semblent avoir une QVLS
plus impactée notamment en termes de : santé physique et mentale, relations familiales et scolarité.

Cette étude met en évidence des différences dans le vécu de la maladie selon le genre, notion peu
explorée dans les populations pédiatriques. Les gargons plus agés semblent davantage affectés dans
leur scolarité, tandis que les jeunes filles rapportent un impact plus marqué sur le sport et les relations.
Cette observation est particulierement intéressante car elle touche les filles non encore pubéres et
donc non impactées par des ménorragies.

Comme discuté par les auteurs, chez les adolescents, la maladie semble affecter particulierement
I'autonomie, les relations sociales et certaines dimensions de la santé mentale. Leur santé physique
est également impactée, notamment en termes de sport, rejoignant les données de la littérature
concernant les adolescents hémophiles (2). Cette notion n’a pas été révélée par I'étude néerlandaise
qui n’a inclus que des données issues d’un questionnaire générique (1).

De maniére plus inattendue, le domaine « plaintes » semble moins impacté chez les patients atteints
de formes séveéres. Ceci pourrait s’expliquer par une prise en charge thérapeutique plus efficace, bien
gu’un nombre limité de patients atteints de formes sévéres aient une prophylaxie au long cours.

En comparant les données pédiatriques du questionnaire VWD-QoL aux données adultes de I'étude
WiSH-Qol (3), on retrouve cette notion de limitations liées aux traitements plus marquées chez les
patients atteints de MW de type 1.

Le fait que les parents signalent un impact social et mental plus important que celui signalé par les
enfants, témoignant ainsi d’un vécu différent de la maladie, semble également intéressant.

Cette étude, portant sur un échantillon limité mais représentatif d’enfants atteints de MW, révele un
impact multidimensionnel de la maladie, touchant non seulement la santé physique mais également
les dimensions : mentale, sociale et familiale. Ces données confirment I'importance d’une prise en
charge globale des enfants atteints de MW intégrant le soutien psychosocial des patients et de leurs
familles. L'évaluation de I'impact d’'un programme d’éducation thérapeutique sur ces dimensions
serait intéressante.
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