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Contexte



53 enfants, dont 36 PTI 
Exclusion PID 
FU = 30 mois 

32% (17) persistant 
hypogamma (> 12m) 

35% (6/17) lymphopénie B 
persistante 

Contexte



66 enfants : 
FU = 3,1 

EFS : 26 % 
Pas de rechute > 2 ans 

Juin 2012



392 PTIc
61 ritux
FU 6 ans

Octobre 2019



137 PTIc
23 Ritux

FU 4,7 ans 
EFS 24m : 60%

Décembre 2020



Contexte

• Rares séries pédiatriques de PTI 
• Effectifs : maximum 70 pts 
• Follow-up : variable mais souvent court 
• Critères d’évaluation de l’efficacité : hétérogènes
- traitement pré ritux ? 
- Définition de réponse ? 
- Définition hypogamma, traitement concomitant (IgIV),

Evolution immunologique et clinique? 



Objectifs

1) Efficacité :
- Survie sans traitement de seconde ligne 

- traitement d’entretien
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Objectifs

1) Efficacité :
- Survie sans traitement de seconde ligne 

- traitement d’entretien

2) Impact immunologique au long court : 
- hypo/a gammaglobulinémie ? 

- Alymphocytose B persistante ? 

3) Complications immunologiques : 
- Infections, dilatation des bronches 

- Cancers 



Définitions

•Classification des cytopénies : 

- Primaire 

- Secondaire suspectée 

- Secondaire confirmée

Secondaire suspectée : 
Manifestation immunopathologique
clinique (MIPc) :
- Lymphprolifération
- Autoimmunité/autoinflammation
- Infections sévères opportunistes
- Allergie sévère 
- Cancer

Manifestation immunopathologique
biologique (MIPb) : 
- Hypogammaglobulinémie 
- Marqueurs biologique ALPS
- Biomarqueurs lupiques 
- Autres autoanticorps
- Lymphopénie 



Définitions

•Classification des cytopénies : 
- Primaire 

- Secondaire suspectée 

- Secondaire confirmée 
Secondaire confirmée :

- Post HSCT ou greffe d’organe
- PID génétiquement confirmé

- LED selon critères SLICC/EULAR 



Définitions

• Traitement :
- Première ligne = IgIV, corticoïdes, anti D (non « disease modifing ») 

- Seconde ligne : 
- Rituximab
- AR TPO 
- Immunosuppresseurs (ciclosporine, MMF, azathioprine, sirolimus, everolimus)
- Chimiothérapie 
- Greffe de moelle osseuse 
- Splénectomie 
- Hydroxycloroquine
- Autres : fostamatinib, Jak inhibiteur, anti TNF , … 



OBS’CEREVANCE  
n = 2437

LIIRAC
n = 433 

Exclus 
Post-HSCT n = 22 

Post transplantation d’organe  n= 5
Post chimiothérapie  n = 2  

PTIc Isolé 
n =  152

AHAI isolée 
n =  112

Syndrome d’Evans
n =  169

Extraction du 5/03/2026

Patients ayant reçu du ritux
n = 462

Rituximab dans la population avec CAI pédiatrique

Exclus
Introduction du  ritux < 2000

Date du ritux NA
N= 13



Rituximab depuis 2000 chez PTIc



Rituximab depuis 2000 chez PTIc

2009 : premier AR TPO

2010 : Dernière splénectomie pré ritux



PTI isolé : 152 patients 

Population 
Age médian au diagnostic 
(années) : 8,3 ( 0,4 – 17,1)

Age médian aux  dernières 
nouvelles (années) : 18,1

(3,3- 42) 

Follow up médian (années) : 
8,7 (1,0 – 31,6)

Sex ratio :  0,6 



PTI isolé : 152 patients 

Population 
Age médian au diagnostic 
(années) : 8,3 ( 0,4 – 17,1)

Age médian aux  dernières 
nouvelles (années) : 18,1 

(3,3- 42) 

Follow up médian (années) : 
8,7 (1,0 – 31,6)

Sex ratio :  0,6 

Ritux
Age médian 1er ritux

(années) : 12,5 (1,5 – 31,2) 

FU post 1er ritux (années) : 
6,7 (0,2 – 18,9) 

Nb patients < 2 ans au 1er

ritux : 2

27% (42/152) 1er ritux avant 
1 an du diagnostic  
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Décès : 
2 patients ( NR et RP)  
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Classification du PTI aux dernières nouvelles

13 LED
2 PIDD Génétique 

2 PID : 
- DOCK 11 
- KMT2D : syndrome de Kabuki

2 thrombopénies 
constitutionnelles :
(variant classe 4, probablement 
délétère) 
- TUBB 1
- SLFN 4 
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Première ligne
139 patients : 

IgIV (n=132) et/ou corticosteroïdes
(n=122) et/ou anti-D (n=13)

Traitement pré ritux

Deuxième ligne (DL) 
- 55 pts (36%) ritux

première DL
- 97 (64%) multiples DL 

Médiane 2 (1 – 6) 



Traitement post ritux

Première ligne
80/152 ont reçus des traitements 

de 1ère ligne

Deuxième ligne (DL) 
- 83/ 152

Médiane 3 ( 1 -10)

- 33/55
Médiane 2 (1 – 7) 



Traitement post ritux

Première ligne
80/152 ont reçus des traitements 

de 1ère ligne

Deuxième ligne (DL) 
- 83/ 152

Médiane 3 ( 1 -10)

- 33/55
Médiane 2 (1 – 7) 



Traitement post ritux

Deuxième ritux (> 1 mois post J1)

26/83 pts
Délai (mois) : 18,6 (1,7 – 145)  

Indications : 7 rechutes 
2 « entretien » 



1-year EFS 66% 
(IC 95% 59.3-74.3)

Survie sans traitement de seconde ligne

Définition 

Evènement = 
- Traitement de deuxième ligne 
- Au moins 1 mois après J1 ritux
- Ou décès 

Temps = 
Depuis le J1 du 1er ritux

EFS : 1 an 66% (IC 95 59,3 – 74,3) 
5 ans 47% (IC 39,8 – 56,2)

Médiane de survie : 3,1 mois

152 patients PTIc Isolé 



Survie sans traitement de seconde ligne

Primaire 
EFS : 1 an 60% (IC 95 49,9 – 73) 

5 ans 45% (IC 34,4 – 59)

Secondaire
EFS : 1 an 70% (IC 95 61 – 81) 

5 ans 48% (IC 38,9 – 61,2)

152 patients PTIc Isolé 



Survie sans traitement de seconde ligne

EFS : 1 an 69% (IC 95 57 – 82) 
5 ans 46% (IC 35 – 41)

Médiane de survie : 3,9 mois

55 patients Ritux 1ère deuxième ligne



Objectifs : work in progress

1) Efficacité :
- Survie sans traitement de seconde ligne, déterminants ? 

- traitement d’entretien par ritux, modalités

2) Impact immunologique au long court : 
- hypogammaglobulinémie ? 

- Lymphopénie B persistante ? 

3) Complications immunologiques : 
- Infections, dilatation des bronches, DICV-like ? 

- Cancers 



Merci ! 
Centre Nb d'inclus/centre

Bordeaux 51

Paris - Trousseau 47

Lille 31

Marseille 30

Lyon 28

Paris - Robert Debré 25

Montpellier 21

Toulouse 19

Strasbourg 18

Nancy 17

Nantes 17

Paris - Necker 17

Grenoble 15

Paris - Kremlin Bicêtre 14

Nice 12

Angers 9

Besançon 8

Tours 8

Caen 6

Rouen 7

Clermont Ferrand 6

Limoges 5

Reims 5

Amiens 4

Dijon 4

Rennes 3

Brest 2

La Réunion 1

Martinique 1

Quimper 1

Saint Etienne 1

Total 433






