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B UCLouvain L’évaluation médico-
économigue en sante

« L’arbitrage du décideur politique dans la santé est de maximiser
le gain en quantité/qualité de vie au moindre codt :

> La recherche de I'efficience
» L’importance du coit d’opportunité

« Mesurer les gains en santé?
— En années de vie gagnées
— En nouveau cas détecté
— En gain ou perte sur une échelle de bien-étre ou de douleur
» Comparaisons limitées aux mémes mesures dans le panier de soins

- |déalement, une mesure qui combinerait la qualité de vie et la
guantité de vie est préferée

« L’année de vie en bonne sante, aussi appelée QALY = Quality-
Adjusted Life Years



B UCLouvain L’évaluation médico-
économigue en sante

* Imaginons que nous souhaitons évaluer le remboursement d'un
nouveau traitement dans le panier de soins.

« La décision s’appuie sur une approche comparative:

Cout -Coltaer  Colt par année de vie

— en bonne santé (ou QALY)
B QALYactueI

nouveau

QALY

nouveau



B UCLouvain L’évaluation médico-
économigue en sante

Le nouveau traitement
est plus codteux
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B UCLouvain L’évaluation médico-
économigue en sante

 Unseuil de colt-efficacité
— En-deca duquel le nouveau traitement est jugé codt-efficace
— Au-dessus duquel il est trop colteux pour le gain de santé

» Rarement un seuil explicite (Royaume-Uni: £20-30,000/QALY)

 En général les decisions de remboursement se font par le
ministere de la santé et des affaires sociales a partir:

— D’un dossier introduit par lI'industriel du médicament (valeur thérapeutique,
évaluation médico-économique, impact budgétaire)

— De la comparaison des prix des medicaments similaires et des prix pratiqués
dans les autres pays européens.

« Et pour les médicaments orphelins?



W UCLouvain Et pour les médicaments
orphelins?

Plus la prévalence d’'une maladie rare est faible, plus le prix du
medicament est élevé

NENERNE

R = 0,468

=

0,5 1 1,5 2 25 3
Prevalance (per 10,000)

(Source: Simoens, 2011)
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économigue en sante
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B UCLouvain Pourquoiles médicaments

orphelins sont chers?

« Des enjeux quand il s’agit de maladies rares:

La réalisation d’essais cliniques contrélés randomisés: traitement
comparateur ?

Le recrutement de patients pour des essais cliniques

L’hétérogéncéité de I'échantillon: fiabilité des estimations de co(t et
d’efficacité clinique ?

Value-based pricing: le prix d’'un bien selon le bénéfice que tirera l'utilisateur
de ce bien

« La R&D dans les maladies rares reléve d’un marché considéreé
colteux et risqué

Taux de succes moyen thérapies en R&D: 6.2% (vs. 13.8%)

Coldts fixes éleves liés aux spécificités du marché des traitements dans les
maladies rares (recrutement plus long, plus de sites d’essais cliniques, etc.)



B UCLouvain Encourager la R&D dans

les maladies rares...

« Reglementation européenne sur les médicaments orphelins en
decembre 1999

— « les patients souffrant d'une maladie rare devraient avoir droit a la méme

gualité de traitement que les autres patients ».

— Un nombre limité d'actions coordonnées menées au niveau européen pour

remédier au manque d'investissements de R&D consacrés aux maladies
rares.

« Différents types d’incitations pour accroitre la R&D

Acces facilité et au rabais de la procédure de demande d’autorisation de
mise sur le marche

Exclusivité de marché pendant 10 ans
Exonération de frais divers



B UCLouvain Lareglementation a-t-elle
incité la R&D dans les

maladies rares? (raisai, 2019)

« Une augmentation du nombre d'essais cliniques

« Une augmentation du nombre de publications scientifiques
» Cependant une hausse qui ne perdure pas sur le long terme
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B UCLouvain Lareglementation a-t-elle
Incité la R&D dans les
maladies rares?

 Effet des rendements décroissants de la recherche
pharmaceutique

— « La recherche pharmaceutique est soumise comme la plupart des activités
humaines, a la loi des rendements décroissants. Les molécules les plus
faciles a découvrir I'ont été ; les maladies les plus faciles a vaincre l'ont été.
L’industrie pharmaceutique est, d’un certain point de vue, victime de ses
propres succes. Plus elle innove, plus il lui sera difficile d’innover encore, et
plus les molécules nouvelles seront rares et cheres. » (Lemoine, 2004).

« Une hausse qui n’est pas répartie uniformément sur toutes les
maladies rares : inegalités dans la R&D dans les maladies rares
— R&D dans les maladies qui étaient déja investies avant 2000



B UCLouvain Quelles maladies rares

recoivent le plus de R&D?

(Rais Ali & Tubeuf, 2019)

Les investissements en R&D ciblent tout particulierement les
maladies rares de trois types :

celles qui sont les plus fréequentes dans la population;
celles qui surviennent a 'age adulte;
celles qui sont caractérisées par un age au déces prématuré chez les adultes.

Ce sont les maladies qui touchent la petite enfance qui recoivent les
plus faibles investissements alors méme qu’une maladie rare sur
deux touche des enfants.

Le développement de thérapies adaptées aux enfants éminemment complexe:
croissance, puberté et systeme reproducteur

Préoccupations éthiques importantes: consentement des parents

Développement de thérapies pour les enfants peu attrayant pour lI'industrie
pharmaceutique

Concentration sur les maladies rares ou les chances de recruter des patients
pour des essais cliniques sont supérieures.



B UCLouvadin Inciter la R&D... mais ne
pouvoir acceder aux
medicaments orphelins

* De plus en plus de médicaments orphelins sur le marché
europeen

« Des prix demandes par les firmes pharmaceutiques trop élevés
pour les systemes de santé

— Codt médian par patient par an en 2016: 140.443 $ pour un médicament
orphelin et 27.756 $ pour un médicament non-orphelin

— Thérapie génique Zolgensma (amyotrophie spinale): 2.1m $/ patient

« Les prix peuvent-ils étre diminues?



B UCLouvain Les prix peuvent-ils étre
diminués?

» |l n’est pas clair que les essais cliniques coutent plus chers:

— Essais cliniqgues non randomisé, échantillons nécessaires plus petits pour
une efficacité clinique significative

« Une large part de la R&D est financée par des fonds publics ou

des associations:
— Quid de la prise en compte de ces investissements publics dans les prix?

« Lareglementation EU a permis de créer des sous-groupes de
patients artificiellement « rares »:
— Effets d’aubaine
— Salami-slicing: division d’'une maladie en plusieurs sous-type, jusqu’a
atteindre un sous-type ayant un nombre de patient assez faible, pour
pouvoir prétendre a l'indication orpheline



B UCLouvain Les prix peuvent-ils étre

diminués?

Un médicament orphelin peut étre efficace pour une maladie

moins rare:

— Economies d’échelle

— Le traitement pour les tauopathies orphelines peut aussi étre utilisé pour les
maladies neurodégénératives comme la maladie d'Alzheimer plus répandue

La perpétuelle hausse dans le prix des médicaments orphelins
est-elle justifiee? Y-a-t-il une valeur ajoutée thérapeutique
justifiant une hausse systématique ?

— Effets d'ancrage frequemment utilisés dans l'industrie pharmaceutique

— Biais cognitif selon lequel le simple fait d’évoquer une donnée initiale
influence le prix qu’un consommateur est prét a payer et permet aux
vendeurs d'ancrer leur prix a des niveaux avantageux

— Le prix d’'un médicament est ancré a des niveaux éleveés et le prix d'un
nouveau traitement est déterminé a partir de ces points de comparaison et a
tendance a étre toujours plus haut.



B UCLouvain Quelles propositions pour
les decideurs politiques?

1. Poursuivre les efforts dans la mise en place de registres
nationaux de maladies rares destinés a collecter les

données de suivi sur le long terme
— Collecter systématiquement I'information disponible sur chaque maladie rare
— Produire plus efficacement des connaissances sur les maladies rares

— Permettre une estimation précise et en temps réel du nombre de patients
concernés par un médicament orphelin: impact budgétaire d’'une décision de
remboursement

2. Augmenter le pouvoir de négociation des décideurs

politiques avec les industriels

— Mécanismes de partage des risques entre I'industriel du médicament et le
payeur des soins

— Remboursements conditionnels a poursuivre une évaluation de l'efficacité
clinique du traitement



B UCLouvain Quelles propositions pour
les decideurs politiques?

2. Augmenter le pouvoir de négociation des décideurs
politiques avec les industriels

— La Collaboration BeNeLuxA: mise en commun de la réflexion concernant
I'évaluation médico-économique et pour lI'industriel une unique demande de
remboursement pour les cinq marchés

— Economies d’échelle pour les industriels comme pour les systéemes de santé

— Accroissement du pouvoir de marché par I'’exclusion volontaire de
concurrents pour les pays regroupés

— Tous les pays membres de la Collaboration BeNeluxA représentent moins
gu'un marché d'un seul grand pays européen.

> Le pouvoir de négociation sur les prix reste limité du fait du volume faible de
patients. Si davantage de pays adhérent a la Collaboration, le pouvoir de
négociation n'en serait qu'accru.



B UCLouvain Quelles propositions pour
les decideurs politiques?

3. Améliorer latransparence des marchés des médicaments

— Résolution prise lors de la 72éme Assemblée Mondiale de la Santé en mai
2019 a Genéve sur « Améliorer la transparence des marchés de
médicaments, de vaccins et d’autres produits sanitaires »

— Réduire l'asymétrie d'information qui réegne dans la fixation du prix des
médicaments

— Cette transparence doit s’exercer a différents niveaux: essais cliniques, prix,
investissements, les incitations et les subventions.

— Pour assurer une telle transparence, les firmes pharmaceutiques pourraient
mettre en place une gouvernance participative au sein des conseils
d'administration:

 Introduire des défenseurs du bien commun, qui ont pour objectif de
déefendre une cause en particulier plutét que le bien-étre global de
I'organisation

» (Fischer, Goldman, Dewatripont 2019)
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