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Pierre Cochat

Membre du Collége
Président de la Commission de la transparence
Vice-président de la Commission Technique des Vaccinations
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Aucun lien ou conflit d’intérét

Devoir de réserve

HAS

HAUTE AUTORITE DE SANTE



CT : Commission réglementée
Méedecins, pharmaciens, usagers

Membres ayant voix délibérative
« 22 titulaires dont :

Réunions
Bureau : hebdomadaires
CT : 2 par mois (35 par an)

« Président : Pierre Cochat (Lyon), nommé pour 6 ans par le PR sur proposition du ministre de la santé

« 2 vice-présidents : 1. Michel Clanet (Toulouse) — 2. Etienne Lengliné (Paris)

« 2 adhérents d’association agréée de malades ou d’usagers

7 membres suppléants
Nommeés pour 3 ans par le College, mandat renouvelable 2 fois

Membres ayant voix consultative
* 4 membres de droit : DSS, DGS, DGOS, ANSM
« 2 représentants des directeurs de la CNAMTS

HAS
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Bureau
Président
2 vice-présidents + 1 méthodologiste
+ 1 représentant des usagers
Service Evaluation des Médicaments
(SEM)

SEM
Charlotte Masia + 4 adjoints
41 chefs de projets
8 administratifs




Les acteurs de I’acces au marché du médicament

@ Etape réglementaire

@ Avis de la HAS

@ Obtention remboursement / prix

Commission
CHMP Européenne

E u Ministére de la santé
z’ PPPPP QUEFRA’NCAI;E Ministére de I,économie
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- ; l/ Ministres )
CEPS UNCAM [ santé/éco )

( CEESP |

Avis AMM

Avis médico- Pri
technique d’efficience LS

Obtention
de ’AMM

Taux de Inscription
remboursement sur liste(s)

J
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___________

pris en charge par la solidarité nationale ?

Le médicament apporte-t-il un progrés par rapport au(x) traitement(s) disponible(s) ?

Le médicament a-t-il suffisamment d’intérét pour étre



I La Commission de la transparence (CT) se prononce sur

HAS
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Nouveau Nouvelle Inscriptions
meédicament indication avec Droi
roit commun
avec AMM AMM

Réévaluations Médicament : C'aSS‘?
thérapeutique

Acces Acces o
précoce pré- précoce Autorisations
AMM post-AMM d’acceés précoce
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Evaluation des médicaments

Droit commun



HAS : parcours théorique de 90 jours

1.

Dép6t d’un dossier par le
laboratoire

2,

Instruction du dossier par le
SEM

3.

Passage en Commission de
Transparence (CT)

HAS
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6.
Envoi du projet d’avis au
laboratoire

5.
Adoption du projet d’avis en
commission

4,

Rédaction du projet d’avis de
Transparence

7.
Phase contradictoire

Observations du laboratoire (+/-
audition)

8.
Envoi de I’avis définitif a
industriel, au Ministére (CEPS)
et UNCAM

9.
Publication au JO




DC : Evaluation des médicaments

Littérature médicale

/ \E
HAUTE AUTOR E SANTE

Données disponibles
Y compris données ATU-PUT

Doctrine de la
commission de la
transparence (CT)

Principes d’évaluation de la CT
relatifs aux médicaments en vue
de leur acces au remboursement

Dossier de I'industriel
Portail Sésame

INSTRUCTION (SEM) - ASSESSMENT

/ -
HAUTE Al

UTORITE DE SANTE

APPRECIATION (CT) - APPRAISAL

Adopté par la CT le 15 février 2023




I DC : Evaluation des médicaments a partir de 2025

Littérature médicale

| |
| |
| |
= HAS
| |
| |

Données disponibles
Y compris données ATU-PUT

Doctrine de la

: o ; commission de la
Dossier de l'industriel transparence (CT)

Portail Sésame ' - Principes d’évaluation de la CT

relatifs aux médicaments en vue
INSTRUCTION (SEM) - ASSESSMENT

de leur acces au remboursement
HAS
HAUTE Al

UTORITE DE SANTE

APPRECIATION (CT) - APPRAISAL

Adopté par la CT le 15 février 2023




Service médical rendu et amélioration du service médical rendu

Bénéfice clinique démontré
- remboursement + taux

Valeur ajoutée démontrée
- contribue a la négociation du
prix avec le CEPS

Le médicament a-t-il
suffisamment d’intérét pour étre Le médicament apporte-t-il un
pris en charge par la solidarité

progrés par rapport au(x) CCP ?

Peu défini réglementairement

nationale au regard des CCP ?

Défini réglementairement
(5 dimensions)

HAUTE AUTORITE DE SANTE

HAS



I Service Médical Rendu (SMR)

Evaluation faite au regard de 5 dimensions

Gravité de I'affection

Caractere préventif, curatif, symptomatique

Rapport efficacite (QUANTITE D'EFFET) / effets indésirables
5 déterminants

Place dans la stratégie thérapeutique
(au regard des autres thérapies disponibles)

. .
doctrine Intérét de santé publique ?

Prend en compte : couverture du besoin, gravité de la maladie,
prévalence, impact sur la morbi-mortalité, qualité de vie, organisation des
soins




I Service Médical Rendu (SMR)

Ses conséquences

f) .
HAUTE AUTORITE DE 5ANTE

SMR Taux de remboursement
Important 65 % *

Modéré 30 % *

Faible 15 % *
Insuffisant Non remboursé

* L'UNCAM a la possibilité de moduler le taux de remboursement 5%

> Avis favorable au
_—

remboursement
J L

Avis défavorable au
— remboursement

Perte de chance, absence de place
dans la stratégie thérapeutique




IAméIioration du Service Médical Rendu - ASMR

» 'ASMR apprécie si le médicament apporte un progrés par rapport aux traitements
disponibles dans lindication considérée : notion de valeur ajoutée (Added Value)

= || est alors quantifié

ASMR | (majeure) - Il (importante) - lll (modeste) - IV (mineure) - V (absence)

= ’ASMR prend en compte

v' La qualité de la démonstration,

v' La quantité d’effet en termes d’efficacité clinique, qualité de vie et tolérance,
v' La pertinence clinique de cet effet,
v

Le besoin thérapeutique et sa couverture.

f) .
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IASMR et conséquences sur le prix

Comparaison de la dépense remboursable, nette de remises, par patient, selon le

niveau d’amélioration du service médical rendu (ASMR) entre 2017 et 2024

€1 600 5000€ ASMRIaII o4 rces - cnam (SNDS) - Scan
santé, MedicAM, Rétroced’ AM,
£1 400 - ~— 4500€ 2 ;
/ . s \ 4000€ Comité économique des
€1 200 e SURE O Pl L st ettol 1 ASMR IV produits de santé — CEPS
s & DG 3801 33500¢€ (données provisoires pour
oLl a T 3000€ Fannée 2024) ; base de
€300 e 5 2500£ v données publiques du
b 5000 € médicament ; traitements
=00 ) ‘!y_——-’:;€ 704 € 725%¢ Cnam
€400 e 1500€ Champ : médicaments non
466 € 1000€ wseess ASMRIZINI  9énériques, non biosimilarisés
€200 500 € hors vaccin €t avant une autorisation de
€0 163 € 149 € 143 € 147 € 161 € 0€ (échelle de mise sur le marché (AMM)
: e
2017 2019 2021 2023 2024 |dr0|te) L
SYNTHESE DU RAPPORT DE PROPOSITIONS DE ASSURANCE MALADIE POUR 2026 19/32
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. ission
Contenu des avis de la Commiss HAS

Pour chaque indication
|dentification des comparateurs

Description des données disponibles
’ MR
Conclusions sur I'lSP, SMR et AS

* Population cible

m : mplémentaires
/- Demande de données complément
+/-

Public cible o
Décideurs : CEPS, ministére

Professionnels de santé

HAS
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\.\.\.\

AVIS SUR LES OMavéloxolone

MEDICAMENTS SKYCL ARYS 50 mg,

gélule
Primo-inscrj ption

Adapté parla Commission de la transparence le 11 Septembre 2024
* Ataxie de Friedreich

> Adulte Adolescent =16 ans)
> Secteurs : Vilte et Hépitat

Synthése de Vavis

Place dans 1a stra- | SKYCLARYS 50 mg, gélute est 1a seule spaciatite dispo-
tégie th, Aue | sant actueflement d'une AMM dans f'ataxje de Friedreich,

Service médica) MODERE dans Findication de rAny,
rendu (SMR)

Intérét ge Santé pu- | Cette Spécialité n'est Pas susceptible d'avoir un impact Suppiémentaire sur
blique (isp) 1a santé publique.

Amélioration gy Pas de Progrés thérapeutique dans Ia prisg opy charge.
Service médicay Compte teny -

A arapeutique
d méd iCa m e nt d a nS I a St rateg Ie th e ra p rendu (ASmR) des réserves Surla pertinence clinique de l'effel‘observé ve_r-sus Pplacebo
Place du

cardiomyopathie avancée, un diabéte non conirdlé ou yne forme évoluge
defa Maladie,

des réserves émises sur Jo Niveau de preuye &t finterprétation des résul
fats issus des données de Comparaison indirecte,

de la fréquence des effets indésirables rapportés et 1a Mise en évidence
de fisques de 1ésion hépatique et d'insuffisance cardiaque congestive,

et malgré un besain Mmédical majeur deg disposer de Médicaments effi-
caces et bien folérés chez ceg patients,

la Commission considére que SKYCLARYS 50 mg (omavéloxolnne). gélule
Napporte pas d'amgtioration (ASMR v) dans g slratégie mérapeutique de
lataxie de Friedreich,

Population eihtg ’ La population cibe 8st estimée a environ 800 patients.

Période
contradictoire

HAS « SkYcLARYS 50 ™4 gélule - septembre 2024




Activité droit commun 2024

2 2 5 avis rendus dinscription
et dextension dindication

v

nouveaux meédicaments évalues

@ Parmi les 72 nouveaux
médicaments ayant recu un avis 2 2
favorable au remboursement
un progrés thérapeutique a été

identifié dans 28 situations cliniques D

calrendu - ASMR importantes modérées mineures

delai median de traitement
des demandes d'inscription

jours et extension d'indication

300

avis rendus au total

163

avis en procedure
complete

Aires
thérapeutiques
lesplus
concernées

15%

Oncologie/
onco-hématologie

14 %

Dermatologie

e

Infectiologie

Acces auremboursement

Etudes
post-inscription

rencontres précoces
nationales avec
desindustriels
protocoles
détudesvalidées
pour les médicaments

sources de données
envieréelle recensées
pour les médicaments et
les dispositifs médicaux

_étudesde suivi
envie réelle demandées,
concernant 9 spécialités

Contribution d'associations
de patients et d'usagers

195 67

dossiers dossiers
ouverts ayant recuaumoins

e T e 1contribution dassociation

desassociationsde TS
patients et dusagers




Activité droit commun 2024

Heépatologie 0,3 %
Dentisterie-odontologie 0,3 %
Addictologie 0,3 % Dermatologie
Médecine intene 0,3 % 13,9% Oncologie solide
o 11%
Urologie 0,6 ]
Vaccination 0,8 %

Diabétologie 1,1% Rhumatologie

Gynécologie obstétrique 1 ,4 % 8,6 %
Psychiatrie 1 ,4 %

Immunologie et immunopathologie 1,7 %
Néphrologie 1,9 % Maladies infectieuses

Maladies rares

| 6,7%
Allergologie 3,1 % et pédiatrie
Onco-hématologie 3,3% sont partOUt“.
Pneumologie
6,1%

Douleur 3,3 %

e - Réanimation 3,6 % Endocrinologie

et métabolismes

Ophtalmologie 4,2 % 5,8%

Neurologie

Cardiovasculaire 4,4 % 5,8%

Gastro-entérologie Radiodiagnostic
4.4% Hématologie et imagerie
’

f& E dical
H . 4'4% medicale

4,7 %
HAUTE AUTORITE DE 5ANTE ’ C
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Evaluation des médicaments

L’acces précoce



I Acces précoce

2020

Juillet 2021

ATU de ATUc d’extension Prise en charge
cohorte 1 d’'indication 1 temporaire

3ANS(Y)

nce nationale de sécurité du médicament

ACCES PRECOCE

HAS
Objectif : Autorisation + prise en charge de nouvelles
molécules/indications répondant a un besoin médical
non couvert, avant qu’une décision de prise en charge
dans le droit commun ne soit adoptée.

Cible : médicaments qui ont vocation a étre
commercialisés par le laboratoire (obtention AMM)

Initiative du laboratoire

Médicaments concernés :

» Développement en cours ou terminé,

e Etudes robustes en cours ou terminées,

* Nouvelle molécule ou nouvelle indication répondant a
un besoin médical non couvert.

ATU nominative Recommandation
Temporaire
d’Utilisation RTU

HAS
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ACCES COMPASSIONNEL  3NSM

ité du médicament

s pradun e ot

Objectif : Autorisation ou sécurisation + prise en charge
de médicaments (hors AMM) ou sans AMM en France

Cible : médicaments n’ayant pas vocation a étre
commercialisés par les laboratoires

Initiative : acteurs du systéme de santé
(professionnels, agences, ministére, associations)

Médicaments concernés :

» Absence de développement en cours ou prévu ou de
démarche en vue d'une AMM, par le laboratoire,

» Utilisation en pratique reconnue par les pairs lorsque
le besoin n'est pas couvert (maladies rares, derniers
recours, situations d’'urgences).




I Critéeres d’évaluation pour une AAP

HAS

Mise en oceuvre de ce traitement
ne peut pas étre différée

HAS

HAS
Absence de traitement approprié

Maladie grave, rare
ou invalidante
ansm _ 1 HAS

: + 4 criteres Vg t
Efficacis et séaurfis fortement évalués inﬁo:/CaanTigtae:\?nSel;Tai ogard
p’resu.metlag au vu des résultats par indication d'un éventuel comparateur

d’essais cliniques. cliniquement pertinent

Autorisation rendue par le College de la HAS sur avis dela CT

! .
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I Présomption d’innovation : 3 principes

Plan de développement adapté Presomptlon
et présente des résultats cliniques étayant la présomption d’un bénéfice pour le ys .
patient dans le contexte de la stratégie thérapeutique existante d inn Ovat ion

Il comble un besoin médical non ou
insuffisamment couvert

HAS
HAUTE AUT SANTI



I Bilan de la réforme des AP a 3 ans

«» Entre 2021 et 2024, plus de 120 000 patients en situation d'impasse thérapeutique ont eu acces a un
médicament pris en charge dans le cadre d’une autorisation d’accés précoce

“» 172 décisions pour de premiéres demandes :

0 c Oncologie - cancérologic I 59
Endocrinologie et métabolismes — 12 i
50 122 Maladies infectieuses — 10
Hématologie IS 8
décisions défavorables décisions favorables Cardiovasculaire _ 7
Neurologie -'5 '
Dermatologie IR 4;
Prneumologie -4
Immunologie et immunopathologie B3
Heépatologic M2 |
Néphrologie W2
Radiodiagnostic et imagerie médicale B1 |
Genetique B 1
Transplantation B1
Ophtalmologie B 1
Médecine interne B 1 | i : ; i i i
5 _u 15 ZID 25 30 35 40 45 50

HAS
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I Bilan de la réforme des AP a 3 ans

«» Entre 2021 et 2024, plus de 120 000 patients en situation d'impasse thérapeutique ont eu accés a un
médicament pris en charge dans le cadre d’une autorisation d’accés précoce

“» 172 décisions pour de premiéres demandes :

0 0 MAAaEA 78,5 jours

[]
L]
o E Le delai median d'instruction des premieres
5 122 - H demandes est de 78,5 jours soit 12 jours de
u g " q
deécisions défavorables décisions favorables moins que fixé par la loi

AEESA 13 mois
aERe Les medicaments disponibles en accés précoce
EEEN ) )
- le restent en moyenne 13 mois {407 jours) avant

leur inscription en droit commun

HAS
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Bilan de la réforme des AP a 3 ans

«» Entre 2021 et 2024, plus de 120 000 patients en situation d'impasse thérapeutique ont eu acces a un
médicament pris en charge dans le cadre d’une autorisation d’accés précoce

“» 172 décisions pour de premiéres demandes :

/_\-\ i oy
ASMRV 2%

50 122 105

décisions favorables ont déja NA® .
Dans 80% des cas

ASMR I ASMR au moins
37"‘/’ ~  mineure

ete evaluees

décisions défavorables
en droit commun 1%

ASMR IV
o% . )

4 MNorn applicable
car SMRI

HAS
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Evaluation des médicaments

Données de vie réelle



I Etudes en vie réelle

Mesurer l'efficacité et les risques liés
a l'utilisation du produit de santé

Estimer les scores Mesurer la consommation

d'utilité de ressources
Mise en place
Décrire les d’'une étude en Mesurer I'impact
conditions vie réelle organisationnel
d’utilisation

! .
HAUTE AUTORITE DE 5A



BNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Accueil Le projet Participer Exploiter Boite a outils Se documenter

Home / Participer / Guides et bonnes pratiques

Guides et bonnes pratiques

Reportez-vous a ces documents pour connaitre le fonctionnement précis de I'application BaMaRa et les

régles a suivre pour le recueil de données maladies rares, en mode autonome ou connecté.

Quoi coder dans BaMaRa
Activités maladies rares a coder

La DGOS et la BNDMR ont produit le document suivant qui précise ce qui peut étre considéré comme une
activité maladies rares (mise a jour: oct 22). Seules ces activités doivent étre saisies dans BaMaRa.

& Quelles activités coder ?

Fiche synthétique pour le codage des cas de maladies rares en France

Le contexte et les procédures relatives au codage des patients atteints de maladies rares et vus dans les
CRMR et les CCMR sont détaillés dans cette fiche synthétique.

LaBNDMR recrute | Partenariats [ B

BaMaRa B

Espace patients Contact

Avancement au 24/02/2025

Nombt'e de sites : ; 98
maladies rares déployés 0

[EEETER TR
34 / 2313 sites

établissements
de santé

1 600 000

dossiers patient

PARTICIPER

= Déploiement

= CEMARA

27
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Evaluation des médicaments

Autres aspects



I GT spécifiques (evolutions doctrine)

Essais basket Lancet Oncol 2021
Adaptation des méthodologies a I'innovation Br Med J Evid Based Med 2024
Particularités pédiatriques Arch Pediatr 2024

Levée du pari dans l’accés précoce

Utilisation des PRO — Recommandations pour I'évaluation de la qualité de vie

/ ‘-S
HAUTE AUTORITE DE 5ANTE



I Réévaluations de classes thérapeutiques

Prévues en 2025-6

- Meédicaments de la ménopause
- Cannabis thérapeutique

- Antimigraineux

- Psychotropes ?

! .
HAUTE AUTORITE DE SANTE



I Fiches BUM (Bon Usage du Médicament)

Inhibiteurs de la pompe a protons

Antiémeétiques dans le traitement symptomatique des nausées/vomissements

HM RECOMMANDER LES BONNES PRATIQUES
AUTE AUTORITE DE SANTE

Médicaments de I'ostéoporose

FicHE Dupixent® (dupilumab),
Fasenra® (benralizumab),
Nucala® (mépolizumab),
Tezspire® (tézépélumab) et
Et Xolair® (omalizumab) dans
C. le traitement de I'asthme sévére

Validée par le Collége lo 29 février 2024

Dupixent® (dupilumab) est indiqué, & partir de 6 ans, en traitement de fond additionnel de I'asthme
sévére associé a une de type 2, i par des i sanguins élevés (2
150 cellules/pL) etou une fraction du monoxyde d'azote expiré élevée (FeNO 2 20 ppb) chez les pa-

tients insuffisamment contrdlés par des corticostéroides inhalés (CSI) & dose élevée (ou a dose
moyenne chez les enfants 4gés de 6 & 11 ans) associés 4 un autre traitement de fond de I'asthme (8-
2 agoniste inhalé de longue durée d'action [LABA] par exemple).

Fasenr: ra® (benralizumab) est indiqué chez I'adulte en traitement de fond additionnel de I'asthme

H sévére a éosinophiles non contrdlé malgré une corticothérapie inhalée (CSI) a forte dose associée a
. un LABA.

Nucala® (mépolizumab) est indiqué, a partir de 6 ans, en traitement additionnel dans I'asthme sé-

HAUTE AUTORITE DE SANTE
vére réfractaire a éosinophiles.



IA I’échelle européenne

Nouveau reglement européen des HTA (Health Technology Assessment)

Médicaments, vaccins, dispositifs médicaux, tests in vitro

JSC (Joint scientific consultation) & JCA (Joint clinical assessment) — Méthode PICO

Création de la HAG (Head of HTA Agencies Group) : responsables de 20 agences des états

>

Janvier 2022 Janvier 2025 Janvier 2028 Janvier 2030
Publication du Oncologie, médicaments de Médicaments des Tous les médicaments
reglement thérapie innovante maladies rares a AMM centralisée
Médicaments T T T T
Dispositifs médicaux l l
Janvier 2022 Janvier 2025
Publication du Sélection des dispositifs médicaux et
réglement des dispositifs médicaux de diagnostic in

vitro, au moins tous les deux ans, selon
des criteres

HAS
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Retrouvez
tous nos travaux sur

O000®

HAS

HAUTE AUTORITE DE SANTE

Développer la qualité dans le champ
sanitaire, social et médico-social
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