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Les besoins en recherche
et développement pour les maladies

rares : le point de vue des malades

Laurence Tiennot-Herment

> Il est important de souligner que nous avons besoin de recherche et de
développement pour aboutir @ des médicaments. Nous avons de fait men-
tionné et insisté sur le développement et son collt quand il a été question
du prix du médicament, car ce prix doit prendre en compte ces collts.

Le discours de la ministre de la Recherche hier ne m’a pas particuliere-
ment rassurée. Elle n’a pas mentionné la possibilité d’un troisieme plan
Maladies rares. Elle n’a pas non plus parlé de priorité de recherche pour
les maladies rares. €lle a beaucoup insisté sur la nécessité pour nos
chercheurs de déposer des projets dans le cadre des appels a projets
européens, et sur le fait que la France devait jouer un réle de coordi-
nateur dans le Joint Program européen Maladies rares. Rien d’autre sur
I'importance des moyens en matiére de recherche dans ce domaine. Je
me permets de le souligner, dans la mesure ol ’AFM-Téléthon est une
association de malades, opératrice dans le domaine de la recherche
et du développement du médicament, qui finance tous les ans de
nombreux programmes scientifiques et thérapeutiques. Depuis 30 ans,
nous avons apporté plus d’1,2 milliard d’euros a la recherche et au
développement de médicaments innovants pour les maladies rares. Ces
investissements, issus de la générosité publique, sont la preuve qu’un
effort public et des moyens publics sont nécessaires pour permettre
une recherche de qualité et des développements. Nous avons besoin
en amont d’innovations de rupture, puis de développements, et enfin
de créer les conditions de la valorisation de ces développements et de
ces innovations dans notre pays. La culture de la valorisation n’est pas
particulierement développée en France, et des innovations créées dans
les laboratoires académiques ou financés par la générosité publique
sont parfois valorisées a I’étranger, avant de nous revenir a des prix
qui ne seront peut-étre pas toujours acceptables par notre systéme
de santé. Nous devons créer sur notre territoire toutes les conditions
pour que s’organisent et se déploient la recherche, le développement,
et la valorisation.

€n ce qui concerne plus spécifiquement le médicament pour les maladies
rares, les innovations qui arrivent sur le marché connaissent en effet une
progression importante. Pour autant, 95 % des maladies rares restent
encore sans traitement curatif. Cela reste donc une priorité.

Par ailleurs, des innovations se développent aujourd’hui qui concernent
des maladies rares, mais souvent il s’agit des moins rares d’entre elles,
or la trés grande majorité des maladies rares sont ultra-rares. Qu’en
est-il de I’accés a la recherche clinique et du modeéle économique
pour ces maladies ultra-rares ? Nous ne devons laisser personne au
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bord du chemin. A ce jour, il n’existe pas vraiment de
modele économique pour ces maladies ultra-rares pour
lesquelles il n’existe pas d’alternative thérapeutique.
En termes de réglementation, il convient de tout
mettre en ceuvre pour que les malades aient rapi-
dement accés aux innovations thérapeutiques. La
premiére chose que font les personnes qui apprennent
qu’elles — ou leur proche — souffrent d’'une maladie
rare est de rechercher des informations, pour savoir
s’il existe quelque part dans le monde un traitement
ou une innovation. Il n’y a rien de plus frustrant pour
eux que de découvrir qu’une innovation est mise a
disposition ailleurs, mais pas en France. Le systeme
des ATU est tout a fait intéressant, et ne doit pas étre
dévoyé. Il permet aux patients d’avoir un acces anti-
cipé aux médicaments, et doit étre préservé.

Je ne peux qu’étre d’accord pour souhaiter une révi-
sion des mécanismes de fixation des prix des médica-
ments. La valeur ne peut pas étre le seul critere. Dans
le systeme actuel, a ASMR équivalente, un produit de
repositionnement et une innovation thérapeutique de
rupture devraient obtenir le méme prix, ce qui n’est pas
concevable. De méme, une innovation de rupture qui
permet un traitement en une fois, comme la thérapie
génique, ne saurait tre au méme prix qu’un traitement
récurrent. Il est donc nécessaire d’innover également
dans ce domaine, en retenant d’autres critéres.

La transparence doit également étre développée entre
toutes les parties prenantes.

Nous constatons également une augmentation de
la difficulté a faire accepter des innovations dont
I’efficacité est difficile a démontrer, mais qui sont



importantes quand il n’existe pas d’alternative thérapeutique. Il faut
prendre ce sujet en considération.

La question de la « jurisprudence » est aussi importante pour certaines
classes thérapeutiques tres innovantes actuellement en développement,
comme la thérapie génique. Si une nouvelle classe se développe et
obtient un prix significatif, tous les médicaments de la méme classe
suivent et demandent le méme niveau. Plus ces innovations s’industria-
liseront, et plus leurs colits pourront étre revus a la baisse, mais, en tout
état de cause, il convient d’étre vigilant a ce sujet.

€n tant qu'association de malades, nous ne souhaitons évidemment
pas un plafonnement de la solidarité nationale.

Enfin, nous espérons beaucoup de la stratégie natio-
nale de santé, notamment le fait que I’acces aux
innovations en santé doivent étre disponibles pour
I’ensemble de la population. Nous devons collec-
tivement étre imaginatifs pour éviter les éventuels
blocages. ¢
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> La Haute Autorité de Santé est la seule autorité publique indépen-
dante de santé en France. S’agissant des produits de santé, sa princi-
pale mission est de donner un avis au Comité économique des Produits
de Santé (CEPS) (il s’agit bien d’un avis) et un avis au ministére sur le
remboursement des médicaments.

Nous avons la chance en France de disposer d’un dispositif d’acces rapide
aux autorisations temporaires d’utilisation (ATU). C’est un point important
dans notre débat. Il est faux de dire que les médicaments ne sont pas
accessibles. Ils le sont, et de fagon tres précoce. Quand je travaillais &
’ANSM, j’avais en téte que les médicaments orphelins étaient disponibles
plus de 30 mois avant leur AMM. Cette mise a disposition est, en outre,
prise en charge a 100 %. De plus, notre systeme de santé permet la prise en
charge de tous les patients une fois la décision de remboursement prise.
Acces précoce et diffusion large nous distinguent bien des autres pays.

Je rappelle en outre qu’il n’y a pas en France de seuils dans ce domaine.
Il'importe de le souligner. La HAS ne fixe pas les prix ni ne les négocie.
€n revanche, la HAS peut s’étonner des niveaux de prix actuellement
pratiqués. Je le dis en tant que citoyenne. Nous payons tous collecti-
vement les médicaments, et ce sujet mérite un débat public.

La HAS évalue les médicaments et dispositifs médicaux, selon des cri-
téres bien connus de tous :

- le service médical rendu (SMR), qui permet d’évaluer la pertinence
du remboursement ;

- I’'amélioration du service médical rendu (ASMR), qui intégre une
dimension relative pour caractériser le progres thérapeutique ;
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« I’évaluation de la population qui devrait recevoir le
produit ;

« la liste des comparateurs ;

+ I’évaluation médico-économique et I’évaluation
d’impact budgétaire, le cas échéant.

La HAS s’attache a étre équitable, c’est-a-dire a
mener son évaluation de fagon identique pour tous.
Uévaluation tient cependant compte du contexte, de
la gravité de la maladie, de la présence ou non d’alter-
native, des stratégies thérapeutiques. Elle sait faire
face également aux situations de grande incertitude,
de plus en plus fréquentes, notamment en cancérologie.
Certaines AMM sont tres précoces, et nous ne dispo-
sons pas toujours de toutes les données en termes de
sécurité ou d’efficacité a moyen ou long terme. Il existe
parfois des incertitudes importantes sur la durée des
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