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Introduction

• Repositionnement = enjeu majeur dans de nombreuses situations

- Maladies rares : petites populations, nombreuses pathologies (5% couverts)

- Maladies fréquentes négligées ou aux besoins non couverts

- Maladies émergentes et éventuel contexte d’urgence 

• De nombreuses approches possibles mais perfectibles

• Implication structures académiques et petites structures privées

• Un long parcours pas toujours couronné de succès



La découverte d’un effet pharmacologique utile

• « Sérendipité » et données issues d’études observationnelles

• Exploitation d’un effet indésirable observé en PV

• Détection d’un effet sur des bases de données de santé

• Approches systématiques

- Criblage moléculaire (parfois « personnalisé »)

- Approche de type « Drug design » à partir de la cible

- Consolidation des hypothèses sur différents modèles…



Quelques exemples



Un parcours parfois complexe avant les essais

• Disposer de la molécule

- Molécule disponible sous forme de générique

- Molécule sous licence ou en cours de développement

- Molécule non disponible ou abandonnée

• Disposer de la documentation associée

- Dossier indisponible ou caduque

- Blocage éventuel de l’industriel (produits en développement)

- Problème du coût pour la mise à jour des documents et des données



Des impératifs précliniques variables

• Affiner la caractérisation des effets pharmacologiques et de la 

pharmacocinétique de la molécule d’intérêt

• Reconstitution ou mise à jour du dossier en vue d’une soumission 

pour essai puis AMM (fort impact si nouvelle formulation)

• Place des académiques y compris dans l’anticipation de la gestion 

des différents dossiers ?

• Besoins de partenariats et de financements



Envisager et anticiper les étapes cliniques

• Intérêt majeur des cohortes bien phénotypées

• Plusieurs dispositifs d’aide qui pourraient être améliorés

- « Orphan Drug Designation », « Repurposing of Medicines Pilot Project »

- Dispositif PUMA (« Paediatric Use Marketing Authorisation »)

- Procédure accès précoce et accès compassionnel ANSM / HAS

• Phase 2 – Phase 3 à discuter

- Problématique du comparateur (impact à terme sur ASMR)

- Méthodologie à discuter en fonction du contexte (EMA – « Scientific Advice »)

• Problème responsabilité entre promoteur académique et propriétaire 

industriel de la molécule



De l’évidence clinique à l’AMM

• Certains contextes « imposent » de se limiter au compassionnel

• Difficultés évidentes pour la plupart des structures académiques

• Enjeux liés aux contraintes financières, aux responsabilités 

juridiques et à la propriété intellectuelle

- Problématique des SATT et des autres sociétés de transfert

- Coûts et difficultés liées au dépôt d’une demande d’AMM

- Impact sur les entreprises des discussions sur les prix futurs



Le post-AMM

• Niveau de prix et remboursement

- Doctrine discutable de la HAS (comparateur cliniquement pertinent) 

et conséquences lors des négociations au CEPS en France

- Problématiques de l’accès anticipé et des contraintes relatives au 

nouveau statut « usage compassionnel »

- Contraintes financières liées aux ATU et à la sérialisation

• Pharmacovigilance nécessaire mais potentiellement difficile



Recommandations (1)

• Promouvoir et optimiser l’utilisation des bases de données de santé

- Disposer de bases de données pertinentes (limites du SNDS et du HDH)

• Faciliter les procédures d’accès, développer expertise sur détection d’effets pharmacologiques

• Faciliter la mise en œuvre et le financement de cohortes

- Favoriser le partage de bases de données pharmacologiques (chimiothèques…)

- Faciliter l’accès aux dossiers pharmaceutiques

• Anticiper les aspects de brevetabilité et de propriété intellectuelle

- Optimiser et harmoniser le système des SATT et des incubateurs

- Réduire le nombre d’interlocuteurs

- Former les différents acteurs y compris acteurs financiers

• Définir au cas par cas les besoins précliniques et cliniques

- Renforcer les structures de conseil scientifique existantes (conseils et planification)



Recommandations (2)

• Faciliter (contraindre) le partage des données

- Dossier(s) des médicaments tombés dans le domaine public et autres bases de données

- Optimiser les processus d’accompagnement des agences

• Améliorer les processus de régulation d’accès au marché

- HAS : adapter la doctrine comme cela peut être fait en oncologie

- CEPS : mieux intégrer l’ensemble des éléments notamment financiers

• Disposer d’une structure d’accompagnement

- Structure publique/privée européenne

- Portage ou soutien de la demande d’AMM

- Moyens financiers dédiés



Merci à l’ensemble des participants à la table ronde…

• Participants présents à Paris

Terence Beghyn, Claude Bernard, Antoine Bernasconi, Hugues Bienaymé, Céline Cougoule, 

Joanie Del Bano, Claire Demiot, Bénédicte Lebrun-Vignes

• Membres du bureau

Philippe Lechat

• Modérateurs

Christine Fetro

Antoine Ferry

• Coordonnateur

Dominique Deplanque


