
Réforme de l’accès dérogatoire aux médicaments – juillet 2021

L’accès dérogatoire, c’est quoi ?

En quoi consiste la réforme ?

Pourquoi une réforme ?

A partir du 1er juillet 2021, 2 régimes d’autorisation viennent remplacer les 6 existants

• Pour simplifier les procédures
• Pour accélérer les délais d’accès au traitement pour les 

patients 

• Pour approfondir les connaissances scientifiques par 
le renforcement du recueil   des données cliniques et 
en impliquant les patients

En France, depuis plus de 20 ans, un patient en situation d’impasse thérapeutique peut bénéficier d’un médicament non 
autorisé dans l’indication concernée.

• Traitement ne pouvant être différé
• Efficacité et sécurité du médicament fortement présumées

• Maladie grave, rare ou invalidante
• Absence de traitement approprié
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L’accès précoce
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Mise en œuvre du traitement ne 
peut pas être différée

1

2
3
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5 critères

évalués 
par indication

Absence de traitement approprié

Médicament présumé 
innovant, notamment au regard 
d’un éventuel comparateur 
cliniquement pertinent

Maladie grave, rare 
ou invalidante

Efficacité et sécurité fortement 
présumées au vu des résultats 
d’essais cliniques. 

Les critères d’évaluation
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Evaluation de la balance bénéfice risque (B/R) 
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Y-a-t-il présomption de B/R positif ?

L’encadrement du B/R

• RCP, notice, étiquetage, projet PUT-RD

Les incertitudes

• Incertitudes liées à la phase de recherche clinique
• Incomplétude des données recueillies dans le plan de développement clinique
• Caractère provisoire du B/R
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La HAS adaptera ses exigences au stade de développement
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Etude Pivot AMM

AVIS CT
Demande 

AP1

Dépôt Avis CHMP,
nouvelles données

Dépôt demande
de remboursement

Inscription liste
Soumission EMA

2 ans

1 mois

3 mois Décision 
d’AP1

Demande 
AP2

Demande 
d’instruction anticipée

Résultats préliminaires 
issus d’étude(s) de preuve 

de concept :
- comparative ou non
- y compris sur un critère de 
jugement intermédiaire

Résultats intermédiaires 
ou finaux conclusifs 

d’étude(s) pivotale(s) avec 
un design adapté

Résultats conclusifs sur le 
critère de jugement principal 

de(s) étude(s) pivot(s) de supériorité 
ayant permis l’obtention de l’AMM

Ou
Résultats issus d’une étude non comparative 
ayant permis l’obtention de l’AMM et jugée 

acceptable par la CT au regard de la 
gravité ou la rareté de la maladie

Avec un plan de 
développement adapté

AP pré-AMM AP post-AMM
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La place des associations d’usagers en vue d’un accès précoce 
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Au moment de l’évaluation

– Les associations ou groupes de patients et d’usagers sont informés des 
demandes d’autorisation d’accès précoce sur le site de la HAS

– Objectif : leur permettre de transmettre leur avis sur le traitement évalué, en s’appuyant 
notamment sur leurs savoirs d’expérience relatifs à la maladie et ses traitements, leurs parcours de soins 
et sur les critères qu’ils jugent pertinents pour évaluer les effets du traitement

– La HAS et l’ANSM peuvent inviter toute association de patients et d’usagers du système de 
santé ou autre partie prenante à être entendue au cours de l’instruction ou à adresser ses contributions 
écrites et lui transmettre à cette occasion le projet de PUT-RD proposé par l’industriel, sous réserve d’un 
engagement de confidentialité, signé par le représentant de l’association.
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La place des patients dans le suivi du traitement
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Pendant l’utilisation du médicament en accès précoce

– Les patients participeront à la collecte de données en répondant aux PROMs 
(patients reported outcomes measures).

– Ces données permettront d’analyser la qualité de vie et/ou toutes autres mesures 
pertinentes pour les patients :
• Facilité d’usage
• Simplification du parcours de soins
• Effets indésirables
• …
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L’accès compassionnel



Accès compassionnel – rappel de la réforme

Autorisation d’accès compassionnel 

• Objectif : Autorisation de médicaments sans AMM en France

• Cible :  médicaments n’ayant pas vocation à être 
commercialisés par les laboratoires (qq soit l’indication)

• Initiative  : prescripteurs

• Accès : nominatif

• Durée : maximum 1 an renouvelable

• Suivi des patients:
o PUT 
o Recueil financé par le laboratoire (AC très-précoce).
o Transmission des données et suivi des patients par 

les prescripteurs. 

Cadre de prescription compassionnelle 

• Objectif : Sécurisation d’une pratique de prescription non 
conforme à l’AMM d’une spécialité

• Cible :  médicaments n’ayant pas vocation à être 
commercialisés par les laboratoires dans l’indication

• Initiative : ANSM, ministre, INCa, conseils nationaux 
professionnels, filières de santé maladies rares

• Durée : 3 ans renouvelables

• Suivi des patients:
o PUT (Dérogation si recul suffisant)
o Recueil financé par le laboratoire (si collecte).
o Transmission des données et suivi des patients par les 

prescripteurs. 
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Prise en charge automatique dès notification du CPC ou  autorisation d’accès précoce par l’ANSM
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Back up
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Médicamenteux ou non

Les caractéristiques d’un « traitement approprié »
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« Peut être considéré comme un traitement 
approprié toute alternative thérapeutique 

médicamenteuse, autorisée ou hors AMM, ou 
toute alternative thérapeutique non 

médicamenteuse, recommandée en 
pratique courante, prise en 

charge par la solidarité nationale, 
et qui présente un intérêt 
similaire par rapport au 

médicament faisant l’objet de 
l’accès précoce. L’intérêt, défini en 

termes d’efficacité, de tolérance ou de parcours 
de soins, prend en compte les données 

disponibles et les incertitudes vis-à-vis du 
médicament faisant l’objet de l’accès précoce. »

Recommandé
AMM ou hors AMM

Remboursé
Inscrit au JO

Accessible
Pas de rupture de stock
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La présomption d’innovation : 3 principes
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Nouvelle modalité de prise en charge
Quel que soit le mécanisme d’action, apporte un changement substantiel 

Données cliniques minimales
Le set de données cliniques minimales dépend de la maturité du 
développement

Pas/peu d’incertitudes importantes sur la 
tolérance ou autre point

Présomption
d’innovation
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Place des associations de patients à l’ANSM (exemples)
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https://ansm.sante.fr/qui-sommes-nous/notre-organisation/nos-instances/p
Consultation publique Luntényl / Lutéran (2020)

https://www.youtube.com/watch?v=ItKHhcWU014
Audition publique implants mammaires (2019)

https://www.youtube.com/watch?v=H2zmIBWGYuI
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