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	Après une enquête menée auprès des centres MaRDi par l’équipe FIMATHO pour mieux connaitre les pratiques, vous trouverez ci-jointe la liste des principaux médicaments utilisés sans autorisation de mise sur le marché chez les enfants dans le cadre des maladies rares digestives. 
Cette liste est indicative des pratiques d’un ou plusieurs centres. Elle n’est pas exhaustive et ne préjuge en rien de la nécessité d’utiliser tel ou tel médicament dans telle ou telle indication. 

	Si vous souhaitez plus d’information ou modifier cette liste, merci de nous contacter par mail : naim.drid@aphp.fr



	Molécule (médicament)
	Indications, AMM

	Acide mycophénolique
	Immunosuppresseur pouvant être utilisé dans les colites du jeune enfant.

	Acides gras à chaine courte
	Utilisés en lavement (préparation magistrale) hors AMM pour le traitement de la rectite de diversion.

	Acide ursodésoxycholique
	Calculs biliaires. Ursofalk a une ATU depuis 2018 chez l’enfant. Utilisé dans la prévention et le traitement des cholestases, en particulier en nutrition parentérale.

	Adalimumab
	Anticorps monoclonal, anti-TNFalpha, AMM pour Crohn depuis 2007 et rectocolite hémorragique depuis 2012 (6 ans à adulte). Utilisé hors AMM chez le jeune enfant.

	Anakinra 
	Immunosuppresseur utilisé dans certaines colites du très jeune enfant

	Anti-histaminiques H2
	Diminue la sécrétion de suc gastrique. Utilisé hors AMM chez l’enfant en particulier dans les poches de nutrition parentérale.

	Azathioprine 
	Immunosuppresseur, AMM pour Crohn et rectocolite hémorragique. Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Bi(s)phosphonates
	Anti-ostéoporose. Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Certolizumab pegol
	Anticorps monoclonal, anti-TNFalpha. AMM pour maladies inflammatoires articulaires chroniques et psoriasis en plaque. Utilisé hors AMM dans certaines colites de l’enfant.

	Ciclosporine
	Immunosuppresseur utilisé hors AMM dans les colites graves de l’enfant.

	Colestyramine
	Hypolipidémiant. Utilisé hors AMM comme chélateur des sels biliaires en cas de résection du grêle.

	Erythromycine
	Prokinétique

	Esomeprazole
	IPP : RGO et oesophagite. Utilisé hors AMM avant 1 an.

	Etanercept
	Inhibiteur de la TNF. Polyarthrites rhumatoïdes, psoriasis en plaques, spondylarthrites ankylosantes, spondyloarthrites axiales, rhumatismes psoriasiques, arthrites juvéniles idiopathiques. Utilisé parfois dans les colites du jeune enfant.

	Gentamycine oral
	Décontamination digestive

	Glutamine 
	Utilisé hors AMM en nutrition parentérale.

	Golimumab
	Anticorps monoclonal, anti-TNFalpha, Rectocolite hemorragiques chez l’adulte (AMM depuis 2014). Utilisé hors AMM chez le jeune enfant.

	Imatinib
	Anticancéreux (inhibiteur de tyrosine kynase). AMM dans les colites inflammatoire sde l’adulte. Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Immunoglobulines humaines normales (IgG)
	Patients  n’ayant pas suffisamment d’anticorps ou ayant des troubles immunitaires. Utilisé hors AMM en cas d’entéropathie exsudative sévère ou de déficit immunitaire humoral.

	Infliximab
	Anticorps monoclonal chimérique, anti-TNFalpha, AMM Crohn depuis 2000, puis rectocolite hémorragique. Utilisé hors AMM chez le jeune enfant.

	Lanréotide
	acromégalies,
adénomes thyréotropes primitifs,
tumeurs carcinoïdes,
tumeurs neuroendocrines (TNE) gastro-entéro-pancréatiques.
Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Lansoprazole
	IPP. Utilisé hors AMM chez l’enfant de moins d’un an.

	Méthotrexate
	AMM pour la maladie de Crohn chez l’adulte. Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Nutriments de nutrition parentérale
	Divers produits de nutrition parentérale (solutés industriels, lipides, vitamines hydrosolubles) sont utilisés hors AMM en nutrition parentérale.

	Octréotide
	Inhibiteur hormone de croissance : acromégalie, tumeurs endocrines gastro-entéro-pancréatiques fonctionnelles etc. Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Omeprazole
	IPP. Utilisé hors AMM chez l’enfant de moins d’un an.

	Pantoprazole
	IPP. Utilisé hors AMM chez l’enfant de moins d’un an.

	Prucalopride
	Prokinétique utilisé dans la gastroparésie

	Pyridostigmine
	Inhibiteur de la cholinestérase utilisé dans l’inertie colique et la POIC

	Ranitidine
	Anti-H2. Utilisé hors AMM chez l’enfant en particulier en nutrition parentérale.

	Rifaximine
	Antibiotique pouvant être utilisé hors AMM dans certaines colites de l’enfant.

	Rituximab
	Anticorps anti CD20. Leucémies lymphoïdes chroniques, lymphomes non hodgkiniens,
polyarthrites rhumatoïdes. Peut  être utilisé hors AMM dans certaines colites du jeune enfant.

	Sirolimus
	Immunosuppresseur. Utilisé hors AMM dans certaines colites de l’enfant et certaines malformations ou maladies lymphatiques.

	Sodium Phénylbutyrate
	Désordres du cycle de l’urée. Peut-être utilisé hors AMM dans certaines diarrhées rebelles.

	Sucrosidase
	Enzyme de remplacement de la sucrase, déficits en sucrase-isomaltase congénitale (pas encore commercialisé en France).

	Tacrolimus
	Immunosuppresseur pouvant être utilisé hors AMM dans certaines colites de l’enfant.

	Taurolidine et autres verrous utilisés dans le traitement des cathéters centraux.
	Dispositif médical ou produits divers (éthanol, antibiotiques, urokinase) utilisés hors AMM pour traiter préventivement ou curativement en cas d’infection ou de thrombose sur cathéter central.

	Thalidomide
	Immunosuppresseur, anti-inflammatoire pouvant être utilisé hors AMM dans certaines colites de l’enfant.

	Téduglutide
	Analogue du GLP2 utilisé à visée trophique dans le syndrome du grêle court (médicament orphelin). Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Tocofersolan
	Carence vit. E dans population pédiatrique atteinte de cholestase chronique congénitale ou de cholestase chronique héréditaire, naissance jusqu’à 16-18 ans

	Toxine botulique
	Traitement des hypertonies spinctériennes (pylore, anus)

	Transplantation de microbiote fécal
	Utilisation dans les colites à clostridium difficile. Utilisé hors AMM chez l’enfant et dans l’indication de certaines colites de l’enfant.

	Ustekinumab
	Anticorps monoclonal. Psoriasis, AMM pour la maladie de Crohn depuis 2016, rectocolite hémorragique depuis 2019, chez les adultes. Utilisé hors AMM chez l’enfant.

	Vancomycine orale
	Décontamination digestive.

	Vedolizumab
	Anticorps, Crohn et rectocolite hémorragique depuis 2014. Utilisé hors AMM chez l’enfant.
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