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1. Avis de la CEESP relatif aux produits de 
santé  

1.1. Avis de la CEESP 

1.1.1. Sur le contexte 

 Informations générales  
L’évaluation, présentée par la société Argenx France, soutient une demande de première inscription 
de VYVGART (efgartigimod alfa) sur la liste des médicaments agréés à l’usage des collectivités et 
divers services publics.  

La demande de remboursement concerne la population des patients adultes atteints de myasthénie 
auto-immune généralisée présentant des anticorps anti-récepteurs de l’acétylcholine (RACh). La de-
mande de remboursement est superposable à l’indication de l’AMM obtenue le 10/08/2022 en procé-
dure centralisée. 

L’industriel estime la population cible à environ 3 000 patients prévalents et 232 patients incidents. 

Le montant de l’indemnité maximale en accès précoce publiée sur le site du CEPS au 26 janvier 2023 
était de 7 721,94 € par UCD. 

 Revendications de l’industriel 
L’industriel revendique : 

‒ un service médical rendu important et une amélioration du service médical rendu modérée 
(ASMR III) dans l’indication de l’AMM; 

‒ un RDCR de 219 641 €/QALY versus le mix de thérapie conventionnelle au prix de  € 
TTC par flacon de 20 mL retenu dans la modélisation – invalidé par la CEESP ; 

‒ un impact budgétaire de -28,8 millions d’euros sur trois ans au prix de  € TTC par flacon 
de 20 mL retenu dans la modélisation – invalidé par la CEESP. 

Le chiffre d’affaires prévisionnel de VYVGART (efgartigimod alfa) pour l’ensemble de ses indications 
est estimé par l’industriel à  d’euros TTC sur la période correspondant à la 2e année pleine 
de commercialisation. 

L’industriel ne revendique aucune incidence sur l’organisation des soins, les pratiques professionnelles 
ou les conditions de prise en charge des malades.  

 Autres indications et extensions à venir 
L’industriel mentionne que plusieurs études sont en cours et sont susceptibles de donner lieu à des 
extensions d’indication dans le traitement du purpura thrombopénique immunologique, du pemphigus 
vulgaris, du pemphigus foliaceus, et de la polyradiculonévrite inflammatoire démyélinisante chronique.  

 Contribution d’associations de patients ou d’usagers 
Dans le cadre de ce dossier, la contribution des associations françaises Association des Myasthé-
niques Isolés et Solidaires (AMIS) et AFM-Téléthon ont été transmises à la HAS. 

La contribution de l’association Association des Myasthéniques Isolés et Solidaires (AMIS) mets en 
avant :  
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‒ l’impact des symptômes très important sur la qualité de vie des patients, notamment en raison 
de l’invisibilité et l’imprévisibilité de la maladie ; 

‒ la limite de l’offre thérapeutique actuelle, qui apporte des solutions palliatives mais dont l’effica-
cité est très limitée dans le temps et les effets secondaires importants, notamment liés à la 
corticothérapie au long cours ; 

‒ l’impact lié aux hospitalisations fréquentes induites par les traitements actuels qui représentent 
une charge en matière de fatigue et de contraintes pour le patient et son entourage ; 

‒ l’amélioration notable de la qualité de vie constatée par les patients inclus dans l’essai clinique 
d’efgartigimod alfa et par leur entourage ; 

‒ l’opportunité d’une minimisation du risque de contracter des affections opportunistes avec 
l’efgartigimod alfa et de réduire l’usage de la corticothérapie au long terme. 

La contribution de l’association AFM-Téléthon mets en avant : 
‒ la complexité de la myasthénie, caractérisée par son caractère possiblement invalidant notam-

ment lors d’événements graves (fausses routes, crises myasthéniques) ; 
‒ l’impact de la relation à l’entourage pour les patients, notamment au regard des passages aux 

urgences récurrents. La maladie impacte également les proches psychologiquement, car les 
symptômes peuvent parfois être très impressionnants ; 

‒ la volonté des patients d’une nouvelle thérapeutique avec délai d’action rapide sur un ensemble 
le plus large possible de symptômes, une efficacité durable, des effets secondaires contrô-
lables, des modalités de prise impactant le moins possible la vie quotidienne et plus accessible 
au regard du système hospitalier et des délais de consultation ; 

‒ la pertinence de l’échelle du critère de l’essai au regard de l’intérêt d’une amélioration de deux 
points sur des items comme l’élocution, la mastication, la déglutition, la respiration, la diplopie, 
le ptôsis. 

1.1.2. Sur l’analyse de l’efficience 
L’objectif de l’analyse développée par l’industriel est d’établir l’efficience de VYVGART (efgartigimod 
alfa) par rapport aux stratégies thérapeutiques disponibles en France, dans le traitement des patients 
adultes atteints de myasthénie auto-immune généralisée et présentant des anticorps anti-récepteurs 
de l’acétylcholine (RACh). 

 En ce qui concerne la conformité méthodologique 
La méthode sur laquelle repose l’analyse coût-résultat du produit dans la population analysée soulève 
une réserve majeure portant sur la méta-analyse en réseau développée dans l’objectif de comparer 
les alternatives retenues et dont la robustesse n’est pas assurée, en raison notamment : 

‒ des différences de définition des critères de jugement principaux des essais ;  
‒ des différences observées en matière d’âge et de sexe entre les deux populations ;  
‒ de l‘absence d’exploration et de discussion limitée quant aux potentiels modificateurs d’effet 

des traitements.   

De plus, la méthode sur laquelle repose l’analyse coût-résultat soulève 7 réserves importantes et 5 
réserves mineures (cf. tableau de synthèse des réserves de l’analyse de l’efficience).  

 En ce qui concerne l’efficience 
La réserve méthodologique majeure, portant sur la méta-analyse en réseau développée dans l’objectif 
de comparer les alternatives thérapeutiques retenues, invalide l’analyse coût-résultats.  
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Au-delà de cette réserve majeure, le choix d’un horizon temporel vie entière (53 ans) génère une in-
certitude importante compte-tenu des données disponibles et des hypothèses de modélisation rela-
tives à l’efficacité des traitements et à la survie des patients. 

1.1.3. Sur l’analyse d’impact budgétaire 
L’objectif de l’analyse développée par l’industriel est d’évaluer l’impact sur les dépenses de l’Assurance 
Maladie relatif à l’introduction sur le marché français de VYVGART (efgartigimod alfa) dans le traite-
ment des patients adultes atteints de myasthénie auto-immune généralisée et présentant des anticorps 
anti-récepteurs de l’acétylcholine (RACh). 

 En ce qui concerne la conformité méthodologique 
La réserve méthodologique majeure portant sur la méta-analyse en réseau, formulée dans l’analyse 
de l’efficience, affecte la robustesse des données cliniques sur lesquelles repose l’analyse d’impact 
budgétaire. Par ailleurs, la méthode sur laquelle repose l’analyse d’impact budgétaire de VYVGART 
dans la population analysée soulève 1 réserve importante et 1 réserve mineure (cf. tableau de syn-
thèse des réserves de l’analyse d’impact budgétaire).  

 En ce qui concerne l’impact budgétaire 
La réserve méthodologique majeure, portant sur la méta-analyse en réseau développée dans l’objectif 
de comparer les alternatives retenues, invalide l’analyse d’impact budgétaire.  

De plus, au-delà de cette réserve majeure, le développement concomitant de l’efgartigimod alfa et du 
ravulizumab, questionne la plausibilité de l’inclusion du ravulizumab au scénario « sans efgartigimod 
alfa » dans l’analyse de référence.  

1.1.4. Conclusion de la commission 
Compte tenu de ce qui précède, la Commission évaluation économique et de santé publique conclut 
que : 

‒ les analyses économiques, fondées sur les années de vie gagnées ajustées par la qualité de 
vie et sur les années de vie gagnées, sont invalidées par la réserve majeure portant sur les 
données cliniques comparatives ; 

‒ l'analyse d'impact budgétaire, incluant le ravulizumab dont le développement et l’accès au mar-
ché est concomitant, est invalidée en raison de la robustesse non assurée des données cli-
niques mobilisées. Par conséquent l’impact budgétaire lié à l’introduction du produit demeure 
inconnu. 

1.1.5. Données complémentaires 
Considérant les sources d’incertitude identifiées, des données d’efficacité comparatives robustes se-
raient attendues.  

1.2. Synthèse des réserves émises par la CEESP 
Les points de critique identifiés dans l’analyse détaillée sont hiérarchisés selon trois niveaux.  

Réserve mineure (-) : élément non conforme aux recommandations en vigueur, mais qui est justifié 
ou dont l’impact attendu sur les conclusions est négligeable. 

Réserve importante (+) : élément non conforme aux recommandations en vigueur, avec un impact 
attendu important sur les conclusions (en particulier en termes d’incertitude). 
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Annexe 1. Documents supports 

L’analyse critique évalue la recevabilité de l’évaluation économique au regard du guide méthodolo-
gique en vigueur (HAS, 2020). 

L’analyse critique est fondée sur les documents transmis par l’industriel à la HAS : 
‒ Rapport de présentation en vue d’une soumission à la CEESP (version du 8 septembre 2022 

et version actualisée du 3 mars 2023 suite à l’échange technique) ; 
‒ Rapports technique (versions du 8 septembre 2022 et versions actualisées du 3 mars 2023 

suite à l’échange technique) ; 
‒ Version électronique des modèles (efficience et impact budgétaire) au format Excel (versions 

du 8 septembre 2022 et versions actualisées du 3 mars 2023 suite à l’échange technique) ; 
‒ Réponses aux questions techniques. 



 

 HAS • VYVGART (efgartigimod alfa) • avril 2023   69 

Annexe 2. Échange technique avec l’industriel 

La liste de questions techniques ci-dessous a été adressée à l’industriel. L’industriel a adressé des 
réponses écrites à la HAS. 

Analyse d’efficience
 

DONNES CLINIQUES 
1. Disposez-vous de données issues des accès précoce et compassionnel ? 
2. Pouvez-vous présenter les données sur lesquelles reposent l’estimation des probabilités 

de transition dans la modélisation. Il est attendu a minima la présentation de l’évolution dans 
le temps de la répartition des patients selon les scores MG-ADL correspondant aux états de 
santé du modèle. 

3. Concernant la figure 11 du rapport technique représentant le forest-plot des résultats des ana-
lyses en sous-groupes : 
• Pouvez-vous présenter les effectifs des sous-groupes ? 
• En particulier, pouvez-vous rediscuter les différences d’efficacité suggérées selon les sous-

groupes d’âges ? 
4. Pouvez-vous expliquer les différences d’âge et de patients ayant un antécédent de thymectomie 

entre les deux bras de l’essai ADAPT ?  

 
CHOIX STRUCTURANTS DE L’EVALUATION 

Comparateurs 
5. Sauf argumentation contraire et discussion approfondie relative notamment à la robus-

tesse de la méta-analyse en réseau et à l’incertitude induite par les hypothèses relatives 
à l’intégration du ravulizumab dans la modélisation, le ravulizumab devra être exclu de 
l'analyse de référence et l’objectif reformulé. Ce comparateur pourra être intégré dans 
une analyse complémentaire. 
Par ailleurs, pour permettre l’intégration du ravulizumab en analyse de référence, des 
choix et hypothèses ont pu être formulés, notamment concernant l’intégration des don-
nées cliniques. Il est attendu que ces choix et hypothèses soient clairement identifiés et 
ajustés aux comparateurs finalement retenus en analyse de référence.  

6. Concernant le Tableau 22 du rapport technique (comparateurs retenus dans l’analyse de réfé-
rence, page 66), pouvez-vous préciser les sources de données considérées pour documenter 
les taux d’utilisation en pratique courante en France ? 

7. Pouvez-vous discuter la transposabilité de la composition du mix de thérapies conven-
tionnelles de l’analyse de référence à la pratique courante française en vous appuyant 
sur les données disponibles dans l’étude MyRealWorldMG ?   

Horizon temporel 
8. Sauf argumentation contraire, pouvez-vous, en analyse de référence, discuter et envisa-

ger le choix d’un horizon temporel plus court au regard notamment : 
• de l’incertitude générée par la modélisation de l’efficacité des traitements et des hypothèses 

relatives à la gestion de la dimension temporelle (maintien de l’efficacité du traitement, règles 
d’arrêts et de retraitement, etc.) ; 
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• de l’espérance de vie de la population générale et de l’âge de la population simulée à l’ini-
tiation de la modélisation. En particulier, il est attendu que l’âge moyen de la cohorte modé-
lisée n’excède pas l’espérance de vie de la population générale ; 

• de l’âge moyen de la population française de l’indication. 
Par ailleurs, des analyses de sensibilité en scénario supplémentaires testant des horizons tem-
porels alternatifs sont attendues.  

9. Dans l’argumentaire soutenant le choix de l’horizon temporel, il est affirmé que « la prise en 
charge actuelle en France permet de considérer que l’espérance de vie des patients atteints de 
myasthénie généralisée est proche de celle de la population générale française ». Pouvez-vous 
documenter cette affirmation ?  

 
CHOIX DE MODELISATION 

Conformément au guide méthodologique, l’élaboration d’un modèle doit se conformer à un triple im-
pératif de justification, de validation et d’exploration de l’incertitude. L’actuel dossier ne répond 
que partiellement à ces attentes, ne permettant pas à ce stade la conduite d’une analyse critique du 
modèle et des choix et hypothèses sur lesquels il repose.  

Population simulée 
10. Afin de documenter la transposabilité de la population simulée à la population française 

pouvez-vous compléter le Tableau 24 avec davantage de caractéristiques des patients 
français de l’indication (par exemple : sévérité de maladie MGFA MG-ADL, traitements 
concomitants ou antérieurs, etc.) notamment à partir des données de l’étude 
MyRealWorldMG et de l’accès précoce ?  

11. Pouvez-vous discuter des différences d’âges observées entre les populations de l’essai ADAPT 
et de la base nationale des données des maladies rares. En lien notamment avec la réponse 
apportée à la question 3, pouvez-vous discuter l’impact sur les résultats de la simulation d’une 
population plus âgée ? 

Choix et structure du modèle 
12. Dans le modèle, les crises ont été considérées comme un état de santé et non comme un 

événement intercurrent : 
• Pouvez-vous argumenter et discuter ce choix ? Quel est l’impact attendu de ce choix sur les 

résultats ? 
• Pouvez-vous comparer ce choix de modélisation aux approches retenues dans les études 

identifiées dans la littérature ? 
13. Pouvez-vous documenter la corrélation entre le score MG-ADL et le risque de survenue des 

crises et des exacerbations ? Sauf argumentation contraire, pouvez-vous conduire une analyse 
de sensibilité en scénario ne suggérant pas une corrélation entre le score MG-ADL et le risque 
de survenue des crises et des exacerbations ? 

14. Pouvez-vous discuter de l’impact sur les résultats d’une variation de la durée de période inter-
traitement, au regard de la pratique attendue en France ?  

15. Concernant les arrêts de traitement pour absence de réponse, définis dans le modèle par 
« deux cycles de traitement successifs sans réponse dans l’essai ADAPT, c’est-à-dire sans 
diminution d’au moins deux points du score MG-ADL » et appliqués à l’issue du deuxième cycle 
de traitement :  
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• Pouvez-vous justifier cette définition au regard de la pratique courante attendue et 
des données issues des essais ADAPT et ADAPT+ ?  

• Pouvez-vous justifier et discuter la modélisation de cet évènement à l’issue du 2ème 
cycle de traitement ? 

• Pouvez-vous explorer l’incertitude générée par la définition de l’évènement et par sa modé-
lisation à l’issue du 2ème cycle ? 

16. Dans la modélisation, seul le score MG-ADL>5 a été retenu comme critère de retraitement. 
Quels critères de retraitement sont attendus en pratique courante ? Disposez-vous de données 
d’utilisation du produit dans d’autres pays ?  

17. Il est fait l’hypothèse que 80% des patients ayant un score MG-ADL>10 sont traités par cures 
chroniques d’immunoglobulines administrées par voie intraveineuse (IgIV). Pouvez-vous justi-
fier cette hypothèse et explorer l’incertitude générée ?  

 Gestion de la dimension temporelle 
18. Une hypothèse d’absence de traitement subséquents est implicitement formulée. Pou-

vez-vous la discuter au regard de l’horizon temporel retenu, et de l’évolution attendue de 
la prise en charge en l’absence de réponse ? 

19. Pouvez-vous justifier l’approche adoptée pour extrapoler les arrêts de traitement pour 
raisons autres que l’absence de réponse (application d’un taux arrêt constant dans le 
temps) ? Il est attendue une discussion et une exploration de l’incertitude relative à ce 
choix, au regard notamment des données disponibles et de son impact attendu sur les 
résultats.  

20. Concernant l’hypothèse d’un effet traitement identique appliqué aux différentes périodes de 
traitement du bras efgartigimod alpha + mix de thérapies conventionnelles : 
• Pouvez-vous davantage justifier et discuter cette hypothèse, notamment au regard 

des données cliniques disponibles et de l’horizon temporel retenu ? 
• Par ailleurs, concernant l’analyse de sensibilité en scénario proposée, pouvez-vous clarifier 

ce qu’il est entendu par « une évolution vers l’état d’inclusion », et indiquer comment cette 
hypothèse est implémentée dans la modélisation ? Pouvez-vous justifier le choix du taux 
annuel de perte d’efficacité testé, et du point temporel à partir duquel il est appliqué ? 

• Enfin, pouvez-vous proposer des analyses de sensibilité en scénario supplémentaires 
permettant d’explorer l’incertitude générée ? 

A la lumière des réponses apportées aux questions a., b. et c. une modification de l’ana-
lyse de référence pourra être envisagée.  

21. Mis à part les variations des scores MG-ADL induites par la survenue des crises, pouvez-vous 
justifier et discuter l’hypothèse supposant une stabilisation du score MG-ADL des patients, à 
l’issue du premier cycle pour le bras mix de thérapies conventionnelles, et à l’issue du traitement 
par efgartigimod alpha dans le bras efgartigimod alpha + mix de thérapies conventionnelles ? 
Pouvez-vous conduire des analyses de sensibilité ?  

Intégration des données cliniques 

Il est attendu que l’approche sur laquelle repose la méthode d’estimation des probabilités de transition 
entre les différents états de santé selon la sévérité, traduisant l’efficacité des traitements, soit mise à 
jour à l’aune des comparateurs retenus en analyse de référence et de la source de données mobilisée. 

22. Par bras de traitement, pouvez-vous clarifier et justifier le choix des données considé-
rées pour l’estimation des probabilités de transition (essai ADAPT ou ADAPT+, population 
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mITT ou patients répondeurs uniquement, effectifs associés, séquence de traitement corres-
pondante de l’essai), selon la période modélisée (traitement, inter-traitement obligatoire, inter-
traitement contrôlé), et la séquence de traitement modélisée (1ère, 2ème etc.) ? Pouvez-
vous proposer un tableau synthétisant ces éléments ? En particulier s’agissant du bras 
efgartigimod alpha + mix de thérapies conventionnelles : 
• la considération uniquement des données des patients répondeurs questionne. Pour-

quoi les données de la population mITT ne sont pas considérées a minima pour les 
deux premiers cycles de traitements modélisés, au cours desquels la règle d’arrêt 
pour absence de réponse n’est pas appliquée et s’agissant spécifiquement du 1er 
cycle la réponse des patients ne peut être anticipée ? Une justification approfondie 
est attendue. A défaut, une modification de l’analyse de référence devra être envisa-
gée. 

• la considération des données de la 2ème séquence de traitement de l’essai pour esti-
mer les probabilités de transition des cycles de traitement ultérieurs (3 et plus) ques-
tionne. Pouvez-vous justifier et discuter ce choix ? 

23. Concernant les durées de traitements des patients incluses dans le modèle, pouvez-
vous : 
• indiquer la proportion de patients traités à différents points temporels ? 
• présenter des statistiques descriptives (moyenne, minimum, maximum) sur le nombre 

de séquences de traitement par patient et sur la durée de traitement (incluant la pé-
riode inter-traitement) ? 

• discuter ces durées de traitements, au regard des données de l’essai et de la pratique 
attendue ? 

24. Pouvez-vous clarifier la méthode d’intégration de la mortalité de la population générale 
dans la modélisation ? Pouvez-vous justifier et documenter la méthode d’estimation des 
probabilités de décès par cycle ? 

 
IDENTIFICATION, MESURE ET VALORISATION DES UTILITES 

25. Pouvez-vous indiquer la répartition des questionnaires collectés selon les différents niveaux de 
sévérité et points temporels de collecte ?  

26. Pouvez-vous indiquer la répartition des pourcentages de données manquantes ? Le cas 
échéant, pouvez-vous évaluer l’utilisation (ou la non-utilisation) d’une méthode d’imputation des 
données manquantes ? 

27. Pouvez-vous fournir la documentation technique des modèles mixtes à mesures répé-
tées ? Pouvez-vous justifier la pertinence clinique des variables retenues et non rete-
nues ? 

28. Pouvez-vous décrire l’estimation du score d’utilité associé à l’état crise et discuter sa 
robustesse, au regard notamment du nombre de questionnaires sur lequel repose l’esti-
mation, et des valeurs des scores d’utilité par niveau de sévérité estimés à partir de 
l’étude MyRealWorldMG (en particulier de l’état MG-ADL>10) ? Avez-vous identifié des 
sources de données alternatives ? Le cas échéant, des analyses de sensibilité en scéna-
rio pourront être proposées ?  

29. Concernant l’estimation des durées des évènements intercurrents : 
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• Pouvez-vous indiquer les évènements indésirables pour lesquels la durée de résolution est 
disponible ? Pouvez-vous justifier la durée de résolution, arbitrairement fixée à 14 jours, ap-
pliquée lorsque la durée de résolution n’est pas connue ? 

• Dans le rapport technique, il est indiqué une durée des exacerbations de 14 jours, alors que 
cette dernière semble être d’environ 21 jours dans le modèle. Pouvez-vous clarifier, et justi-
fier, la durée de cet évènement ? 

30. Concernant l’estimation du décrément d’utilité lié aux exacerbations, il est fait référence 
à la désutilité liée aux poussées de sclérose en plaques issue de l’avis de la CEESP relatif 
à KESIMPTA. Pouvez-vous fournir des détails complémentaires quant à l’estimation de 
cette désutilité, et pouvez-vous vérifier son intégration au modèle ?  

31. Concernant l’ajustement des scores d’utilité par l’âge moyen de la cohorte, pouvez-vous décrire 
comment cela est intégré à la modélisation ? 

 

IDENTIFICATION, MESURE ET VALORISATION DES COUTS 
32. Concernant l’estimation des coûts relatifs à l’impact de l’utilisation des glucocorticoïdes, pou-

vez-vous discuter de la transposabilité des données mobilisées au contexte français ? Pouvez-
vous présenter une analyse de sensibilité en scénario excluant ces coûts ? 

33. Le coût total par cycle du mix de thérapie conventionnelles semble différer entre le rapport 
technique et le modèle. Pouvez-vous vérifier le rapport technique et le modèle d’efficience ? 

 
VALIDATION  

34. L’exercice de validité interne actuellement proposé s’apparente à de la validité technique. Dans 
la continuité du propos liminaire de la section choix méthodologique, le développement d’un 
exercice de validité interne est attendu. Pouvez-vous, a minima : 
• comparer la répartition des patients dans les différents états de santé du modèle aux 

données de l’essai ADAPT sur lesquelles repose l’estimation des probabilités de tran-
sition, à différents points temporels d’intérêt ? 

• comparer l’évolution dans le temps des proportions de patients traités dans le modèle 
à celles des essais ADAPT et ADAPT + ? 

• comparer les durées moyennes de traitement modélisées à celles observées dans les 
essais ADAPT et ADAPT + ? 

• comparer la proportion de patients en vie dans le modèle avec les données statis-
tiques disponibles pour la France, issues des tables de mortalité de l’INSEE ? 

35. Concernant l’exercice de validité externe, pouvez-vous, à minima : 
• comparer la proportion de patients en vie dans le modèle avec les données de survie 

du registre BNDMR ? 
• justifier dûment l’absence de validation externe du bras mix de thérapies convention-

nelles au regard des données identifiées à travers la revue systématique de la littéra-
ture. A défaut, il est attendu une comparaison des scores MG-ADL modélisés dans le 
bras mix des thérapies conventionnelles avec les données disponibles dans la littéra-
ture à différents points temporels ? 

36. Concernant la validité croisée, pouvez-vous synthétiser sous forme de tableau les principaux 
choix structurants et hypothèses des modèles identifiés dans la littérature ? Pouvez-vous dis-
cuter ces derniers au regard de l’analyse proposée ? 
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ANALYSES DE SENSIBILITE  

37. Concernant les analyses de sensibilité déterministes univariées, il est attendu une varia-
tion plus importante des paramètres dont les bornes ont été fixées arbitrairement. 

38. Pouvez-vous intégrer les arrêts de traitement pour raisons autres que l’absence de ré-
ponse aux analyses de sensibilité déterministe univariée et probabiliste ?  

39. Concernant les analyses de sensibilité sur le prix de VYVGART, pouvez-vous proposer des 
exemples de variation plus importantes ? 

ANALYSE COMPLEMENTAIRE  
40. Pouvez-vous documenter la difficulté de réaliser une comparaison indirecte vis-à-vis du rituxi-

mab et des cures chroniques d’IgIV ? 

PRESENTATION DES RESULTATS 
41. Pouvez-vous présenter graphiquement et sous forme de tableau, et commenter, l’évolu-

tion de la cohorte de patients à travers les états de santé du modèle dans le temps, pour 
chaque bras ?  

42. Pouvez-vous commenter les résultats des analyses de sensibilité en scénario ? 

 

Analyse de l’impact budgétaire
 

Lorsque l’analyse d’impact budgétaire est liée à l’analyse de l’efficience, toute modification de l’analyse 
d’efficience entraîne une modification adaptée de l’AIB. 

CHOIX DE MODELISATION 

Horizon temporel 
1. Pouvez-vous justifier l’horizon temporel retenu au regard notamment de la dynamique 

de diffusion du produit ? 

Interventions incluses et parts de marché 
2. Compte-tenu du développement concomitant d’efgartigimod alpha et du ravulizumab, et 

en lien avec les interrogations portées par la question 5 de l’analyse de l’efficience, il 
n’est pas attendu que le ravulizimab soit retenu dans l’analyse d’impact budgétaire. 

3. Pouvez-vous davantage décrire l'estimation de la dynamique de diffusion du produit 
dans l'indication, et des parts de marché associées ?  

Données cliniques  
4. Pouvez-vous compléter la section relative au choix des données cliniques avec les données 

relatives au nombre d’administrations annuelles pour efgartigimod alfa ? 
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Abréviations et acronymes  
 

AV Année de vie 

CEESP Commission d’évaluation économique et de santé publique 

CNEDIMTS Commission nationale d’évaluation des dispositifs médicaux et des technologies de santé 

HAS Haute Autorité de santé 

QALY Quality-adjusted life year (i.e. année de vie pondérée par la qualité) 

RDCR Ratio différentiel coût-résultat 

SEM Service évaluation des médicaments 

 



Retrouvez tous nos travaux sur 
www.has-sante.fr 

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

 H
au

te
 A

ut
or

ité
 d

e 
sa

nt
é 

– 
 a

vr
il 

20
23

 –
 IS

BN
 : 

97
8-

2-
11

-1
72

06
8-

8




