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MEDICAMENT DERIVE DU SANG 

INDICATIONS AMM 

 

 Maladie de von Willebrand (MVW) : Prophylaxie et traitement des épisodes 

hémorragiques ou des saignements d’origine chirurgicale chez les patients atteints de maladie de 

von Willebrand lorsque le traitement par la desmopressine (DDAVP) seule est inefficace ou 

contre-indiqué. 

AMM européenne  12/08/2013 ; 31/07/2015 (extension AMM : prophylaxie des épisodes 

hémorragiques ; extension à la population pédiatrique « quel que soit 

l’âge ») 

HAS/Avis CT  28/05/2014 ; 08/06/2016 (extension AMM : prophylaxie des épisodes 

hémorragiques ; extension à la population pédiatrique « quel que soit 

l’âge ») 

Agrément collectivités  JO 14/10/2014 ; JO 13/04/2018 

Liste en sus  JO 22/10/2014 ; JO 13/04/2018 

 

SMR important /ASMR V inexistante dans la prise en charge actuelle de la maladie de von Willebrand  

 

Intérêt de santé publique : Les données disponibles ne permettent pas d’estimer l’impact direct de 

Voncento® sur la morbimortalité par rapport à celui des autres traitements existants, ni de prédire que 

Voncento®  permettra d'améliorer la couverture du besoin identifié de santé publique. En conséquence, en 

l’état actuel des connaissances et compte tenu des autres thérapeutiques disponibles à ce jour, il n’est pas 

attendu d’impact de Voncento® sur la santé publique. Il existe des alternatives médicamenteuses chez les 

patients requérant l’administration conjointe de FVIII + FVW : WILSTART® ou WILFACTIN® + FVIII 

concentré recombinant ou d’origine plasmatique. 

 

Place dans la stratégie thérapeutique : traitement de substitution de 2èmeintention, lorsque la desmopressine 

est contre-indiquée ou inefficace. 

  

Pertinence scientifique :  

► HAS/Protocole National de Diagnostic et de Soins relatif à la maladie de Willebrand et argumentaire 

(09/2018). Dans ce PNDS, un point particulier concerne notamment la MW de type 3 avec allo-anticorps anti-

vWF : « Les thérapeutiques utilisées chez le patient MW type 3 qui a développé un allo anticorps anti VWF 

sont actuellement considérées par l’ANSM et la HAS comme des situations hors AMM pour lesquelles 

l’insuffisance de données ne permet pas d’évaluer le rapport bénéfice/risque. Les indications sont à discuter 

au cas par cas en recueillant dans la mesure du possible l’avis du centre de référence. Ces avis seront 

colligés dans le dossier médical du patient ». 

► EMA/765710/2017 (Novembre 2017) : Revue relative aux FVIII autorisés, dans le cadre de l'article 31 

(saisine  déclenchée par l’UE en lien avec les données de qualité, sécurité ou efficacité d'un médicament ou 

d'une classe de médicaments)  principale conclusion : pas de preuve claire et cohérente de la différence de 

risque de développement d'inhibiteurs entre les classes (cf également Assessment report EMA/763977/2017 

PRAC). 

► L’efficacité et les effets indésirables de Voncento® SP ont été évalués au cours d’une étude de phase II 

(étude pivot N°CSLCT-BIO-08-54), non comparative  (n=22). L’efficacité hémostatique, évaluée tous les 

trois mois, a été considérée « excellente » ou « bonne » par l’investigateur chez les 21 patients traités à la 

demande après un épisode hémorragique. L’efficacité hémostatique a été considérée « excellente » pour 91,6 

% des 405 événements de saignements non chirurgicaux évaluables. L’efficacité hémostatique a été 

considérée « bonne » pour 6,7 % et « modérée » pour 1,7 % de ces événements. Quatre patients, dont 2 

http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/evamed/CT-13234_VONCENTO_INS%20COLL_CT13234_Avis2_POST_Audition.pdf
http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/evamed/CT-15030_VONCENTO_PIC_EI_Avis2_CT15030.pdf
https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000029574600&oldAction=rechExpTexteJorf
https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000036794326
https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000036794326
https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000029616757&oldAction=rechExpTexteJorf
https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000036794326
https://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2018-10/pnds_texte_court_mw__vf_mis_en_forme.pdf
https://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2018-10/pnds_argumentairev2_mis_en_forme.pdf
https://www.ema.europa.eu/documents/referral/factor-viii-article-31-referral-no-clear-consistent-evidence-difference-risk-inhibitor-development_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/documents/variation-report/voncento-h-c-2493-a31-0022-epar-assessment-report-article-31_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/documents/variation-report/voncento-h-c-2493-a31-0022-epar-assessment-report-article-31_en.pdf
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adolescents, ont subi une intervention chirurgicale mineure au cours de l'étude : l’analyse de l’efficacité 

hémostatique à la sortie de l'hôpital pour les cas d’extraction dentaires a été considérée « excellente » pour 2 

de ces cas et « bonne » pour le cas restant. Concernant la biopsie du col utérin, l'investigateur a considéré 

l’efficacité hémostatique « excellente ». 

Tous les événements indésirables observés dans l’étude non comparative n’ont pas été jugés comme 

graves, à l’exception d’une aggravation de diabète. Aucun patient n’est sorti de l’étude en raison d’un 

événement indésirable. Le profil de tolérance chez les quatre patients adolescents n’était pas différent de celui 

des patients adultes. 

Etude CSLCT-BIO-08-52 /patients pédiatriques : multicentrique, en ouvert. Evaluation de l’efficacité de 

Voncento® et étude pharmacocinétique (données très similaires à celles de la population adulte) chez sujets ≥ 

12 ans  atteints de la MVW. 

Pertinence scientifique : Mannucci M, 2002, 2004 ; Federici AB et al, 2004, 2005;  CHMP 2000, 2005, 

2007; Di Michele D et al, 2007 ; Lillicrap D, 2006 ; Makris M et al, 2002 ; Roberts HR et al, 2001 ; 

Goudemand J, 2007 ; Kallas A. et al, 2001 ;  

 

 Hémophilie A (déficit congénital en facteur VIII) : Prophylaxie et traitement des 

hémorragies chez les patients atteints d’hémophilie A. 

AMM européenne  12/08/2013  

HAS/Avis CT  28/05/2014 

Agrément collectivités  Non 

Liste en sus  Non 

SMR insuffisant : Traitement de substitution à visée curative et préventive ; le rapport efficacité/effets 

indésirables de Voncento® n’est pas établi dans la prise en charge des patients ayant une hémophilie A et 

ayant développé des inhibiteurs. La place de Voncento® dans cette indication reste à établir. Il existe des 

alternatives thérapeutiques médicamenteuses, y compris en cas de survenue d’inhibiteurs.  

Aucune donnée pharmacocinétique n'est disponible chez les patients atteints d’hémophilie A de moins de 12 

ans. 

Pertinence scientifique : CHMP 1996, 1999, 2000, 2007; Di Michele D et al, 2007 ; Hay CRM et al, 2006 ; 

Lillicrap D, 2006 ; Nilsson IM et al, 1992 ; Roberts HR et al, 2001 ; Rapport AFSSAPS. 2006 ; Doncarli A et 

al, 2006 ; Rothschild C et al, 2013; Kreuz W et al, 1996, 2001 ; Benson G et al, 2012 ; Kallas A. et al, 2001 ; 

Gensana M.et al, 2001 ; Escuriola Ettingshausen C et al, 2013 ; Battle J, et al, 1999 ; Rocino A.et al, 1999 ; 
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