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Introduction

La Commission de la transparence de la HAS a hotamment pour mission de rendre des avis :

en vue du remboursement sur demande des fabricants de médicaments. Ces avis « en vue
du remboursement », favorables ou défavorables, sont transmis au Ministére de la Santé qui
devra en décider.

au sujet des demandes ’autorisation d’accés précoce, également a la demande des indus-
triels, pour une prise en charge immédiate et intégrale d’'un produit qui n’est pas encore rem-
boursé. C’est sur la base de cet avis que le Collége de la HAS émet la décision finale.

La HAS dispose de toutes les données médico-scientifiqgues, mais ne peut pas par elle-méme donner
les arguments de réflexion du point de vue des patients ou usagers concernés.

C’est pourquoi vous étes invité(e)s a contribuer aux évaluations.

La Commission d'évaluation économique et de santé publique rend un avis économique sur certains
de ces médicaments. La présente contribution lui sera transmise systématiquement.

L’équipe du « service engagement des usagers » se tient toujours a votre disposi-
tion pour toute question ou échange. Contact : contact.contribution@has-sante.fr /
01559371 18.

Toutes les associations ou groupes représentants les usagers du systeme de santé
peuvent utiliser ce questionnaire.

Vous pouvez consulter les informations publiées destinées aux associations et de
patients et d’usagers sur la page internet dédiée du site internet de la HAS.

Lors des premieres fois, il peut étre utile de recevoir des explications : il y a toujours un
interlocuteur dédié pour vous répondre, vous orienter ou échanger avec vous par mail
(contact.contribution@has-sante.fr) ou par téléphone (01 55 93 71 18). C’est le service
Engagement des usagers qui vous répondra : il s’agit d’une équipe qui est a votre
écoute.

Pour des informations détaillées sur les principes d’évaluation des médicaments par la Commission
de la transparence, vous pouvez consulter les doctrines d’évaluation en vue du remboursement et en
vue d’'une autorisation d’accés précoce. Cette lecture spécialisée n'est pas nécessaire pour remplir
ce questionnaire.

NB : pour simplifier la lecture, le masculin est utilisé dans les phrases de ce questionnaire — ceci est
simplement une convention de rédaction dans le présent document. La HAS promeut l'inclusion et
I'égalité sur tous les plans, y compris de genre et de sexe.
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https://www.has-sante.fr/jcms/c_412210/fr/commission-de-la-transparence
https://www.has-sante.fr/jcms/c_419565/fr/commission-d-evaluation-economique-et-de-sante-publique
mailto:contact.contribution@has-sante.fr
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribution-des-associations-de-patients-et-d-usagers-aux-evaluations-de-medicaments
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-03/doctrine_ct.pdf
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-06/acces_precoces_-_doctrine.pdf
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-06/acces_precoces_-_doctrine.pdf
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3223570/fr/sexe-genre-et-sante-rapport-d-analyse-prospective-2020
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3223570/fr/sexe-genre-et-sante-rapport-d-analyse-prospective-2020

Note importante

Les questions de ce formulaire ne sont pas contraignantes. Elles ont pour but de vous orienter si
vous les trouvez pertinentes.

Si vous le souhaitez, vous pouvez n’utiliser que les cadres « Autres » qui peuvent étre agrandis
autant que nécessaire.

Seules les questions de la partie administrative tout au début de ce questionnaire sont obligatoires

La CT souligne l'intérét de disposer d’informations spécifiques a toutes les tranches d’ages, en parti-
culier les enfants et les adolescents.
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Informations administratives (contact,
financement) destinées a la HAS.

Identité de I'association ou du groupe

Nom complet (suivi du sigle si applicable) :

Fédération SOS hépatites & maladies du foie

Site internet :

https://soshepatites.org/

Adresse postale (le cas échéant) :
14 rue de la Beaune

Batiment C, 5eme étage

93100 MONTREUIL

Nature de la structure :

B Association agréée au niveau national
[] Association agréée au niveau régional
[0 Association non agréée

L1 Autre (préciser) :

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir).
Le cas échéant, affiliation a une fédération ou un réseau :

Membre de France Assos Santé

Membre de ELPA, European Liver Patients’ Association
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Informations sur le financement de votre structure

Souhaitez-vous que vos réponses a cette rubrique soient rendues publiques (mise en ligne sur le site
internet de la HAS) ?

M Oui
] Non

Détaillez les sources de financement et les montants pour chaque organisation (laboratoires
pharmaceutiques, entreprises, institutions, fondations, etc.) a l'origine de votre financement (dons,
subventions, financements de projets, contrats, ...), sur les trois derniéres années.

Vous pouvez utiliser le tableau ci-dessous.

Budget total de I'association pour I'année N-3, 2021 : 451 368
Budget total de I'association pour 'année N-2, 2022 : 410 038
Budget total de I'association pour 'année passée (N-1), 2023 : 503 238
Budget total de I'association pour 'année en cours (N), 2024 prévisionnelle : 586 997

Tableau 1 : Sources de financement

Année Organisation Montant (euros) Pourcentage du budget
pour ’année concernée
2023 (503238) DGS 140 000 27,82
FNDS+CNAMTS 21 257 4,22
ARS 103 983 20,66
MAIRIE DE MONTPELLIER 1 500 0,30
CPAM 43 038 8,55
ELPA 2000 0,40
GUIDE ANTI-NASH 1786 0,35
POLE EMPLOI 2760 0,55
DONS+COTISATIONS 2938 0,58
FACTURATION 6 103
DIVERSES+PRODUITS 1,21
FINANCIERS
GILEAD 145 871 28,99
ABBVIE 13 537 2,69
PFIZER 3775 0,75
ROCHE 400 0.08
ECHOSENS 3 000 0,60
FORMATIONS 11 290 2,24
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2022 (410 038)

2021 (451 368)

DGS

CNAMTS+ANRS

ARS

MAIRIE DE MONTPELLIER
CPAM

ELPA

POLE EMPLOI
DONS+COTISATIONS

FACTURATION
DIVERS+PRODUITS
FINANCIERS

GILEAD

ABBVIE

GSK

ROCHE

ECHOSENS
FORMATIONS

DGS

FNDS+CNAMTS

ARS

MAIRIE DE MONTPELLIER
CPAM

ELPA

POLE EMPLOI
DONS+COTISATIONS
FACTURATION DIVERS
GILEAD

ABBVIE

BIOSYNEX
NEPHROTEK

ROCHE

INTERCEPT PHARMA
ECHOSENS

140 000
14 300
78 074
1500
41 678
2000

8 000
2027
1948

62 029
18 389
10 000
2 450
3000
24 643
140 000
54 043
75 380
1450
24 192
1 000
1315
2166
1575
104 262
17 985
1500
1500
2000
20 000
3000

34,14
3.49
19.04
0.37
10,16
0,49
1,95
0,49
0,48

15,13
4,48
2,44
0,60
0,73
66.01
31
12
16,7
0,3
5,4
0,2
0,3
0,5
0,3
23,1
4,0
0,33
0,33
0,44
4,4
0,7
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Medicament sur lequel porte cette
contribution

Nom commercial :

Zutectra

Dénomination commune internationale (DCI) :

Zutectra

Indication pour I’évaluation d’un médicament en vue de remboursement ou d’autorisation
d’accés précoce :

Le Zutectra est indiqué dans la prévention de la réinfection par le virus de I'hépatite B chez les pa-
tients adultes négatifs pour 'Ag HBs et TADN du VHB au moins une semaine apres transplantation
hépatique en raison d’'une insuffisance hépatique induite par une hépatite B.

Cette contribution porte sur une évaluation (cocher la case correspondante ou les deux cases
le cas échéant) :

Pour mémoire, cette information figure en regard du nom du médicament sur la page dédiée aux
contributions sur le site de la HAS.

M En vue du remboursement de droit commun (remboursement - extension d’indication)

] Pour une demande d’autorisation d’acces précoce
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1. Questionnaire — Partie A

1.1. Impacts de la maladie sur la qualité de vie

1.1.1. Impacts de la maladie sur les patients

Vous pouvez aborder les themes ci-dessous s’ils vous semblent pertinents, et ajouter
autant d’aspects ou de parametres qu'il faudrait prendre en considération

Vous pouvez hiérarchiser les themes, vous pouvez qualifier leur gravité en utilisant une
échelle de 1 (moins grave) a 5 (le plus grave)

Vous pouvez détailler les impacts en séparant des ‘groupes’, par exemple
homme/femme, enfant/adulte, etc. :

Fatigue intellectuelle ou physique

Activités de la vie quotidienne

Mobilité/déplacement

Chez l'enfant : impact sur la croissance et le développement psychomoteur —
Scolarité, activités sportives et ludiques, etc.

Vie professionnelle — Capacité de travail
Vie affective

Vie sexuelle

Vie sociale

Impacts psychologiques

Douleur

Aspects financiers

Autres aspects

Quels sont les impacts de la maladie sur les patients ?
La découverte de I'hépatite B

Plusieurs études, réalisées dans des pays de forte, moyenne ou faible prévalence du VHB, se sont
attachées a évaluer les désordres psychiatriques des patients infectés par le VHB. Elles trouvent
toutes une prévalence élevée de manifestations psychiatriques, de 'ordre de 30 %.

Ces manifestations sont le plus souvent des syndromes dépressifs (12 a 14 % des cas). Des mani-
festations anxieuses sont également observées dans 4 a 14 % des cas.

L’anxiété diminue avec 'augmentation du niveau de connaissance de la maladie. A linverse, une
mauvaise connaissance de la maladie et surtout de ses modes de transmission isole les patients et
perturbe leur vie sociale, affective et familiale. La présence d’une personne de confiance “confidente”
permet également de diminuer I'anxiété et le risque de syndrome dépressif.
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Connaissez-vous des questionnaires de recueil de données de qualité de vie ou d’autres mesures
rapportées par les patientsl qui vous semblent adaptés pour cette maladie ?

] Non
M Oui, lesquels ?

Dans son édition du 8 février 2022, le Bulletin épidémiologique hebdomadaire (BEH) publie trois
articles (dont deux enquétes nationales) consacrés au bilan des Etats généraux de 'hépatite B por-
tés par le réseau SOS hépatites. Les Etats généraux nous ont occupés, nous et 'ensemble de nos
partenaires de la société civile, pendant un an et demi, de juillet 2019 a début 2021.

Deux enquétes nationales inédites

Le premier article est consacré aux résultats de I'enquéte « Vivre avec une hépatite B » (prés de 200
personnes y ont répondu). Cette enquéte a permis d’identifier et d’évaluer de nombreux problémes
posés dans la gestion de 'hépatite B, qu’il s’agisse de l'information des patients, de la régularité du
suivi médical ou du dépistage du virus de I'hépatite delta, trop souvent oublié... Elle a aussi révélé
'impact de I'hépatite B chronique sur la qualité de vie des personnes interrogées : anxiété, peur du
rejet, problémes affectifs, sexuels, professionnels, etc. Téléchargez 'article en cliquant ici.

Un deuxiéme article reprend les résultats de I'enquéte complémentaire menée auprés d’'une quaran-
taine de structures prenant en soins les personnes atteintes d’'une hépatite B chronique. Cette en-
quéte, initiée elle aussi dans le cadre des Etats généraux, fournit une photographie de la grande
diversité des situations, mais aussi de certaines discordances en matiére d’accés au traitement, ou
de reconnaissance au titre de 'affection de longue durée. Téléchargez 'article en cliquant ici.

L’impact de I’hépatite B sur la vie personnelle est réel. C’est une lecon majeure de I’enquéte :
pour 50 % des répondants, I’hépatite B a un impact sur le moral (25 % de fagon importante,
25 % de facon modérée). Et, pour 42 %, elle a un impact sur I'image qu’ils ont d’eux-mémes.
Sont également cités I'impact sur la vie professionnelle, cité par 31 % des personnes,
I'impact sur la vie de famille (30 %), sur la vie sexuelle (29 %) et sur la vie de couple (26 %).

1.1.2. Impacts de la maladie sur les proches ou les aidants

Vous pouvez aborder les théemes ci-dessous s’ils vous semblent pertinents, et ajouter
autant d’aspects ou de paramétres qu'il faudrait prendre en considération

Vous pouvez hiérarchiser les themes, vous pouvez qualifier leur gravité en utilisant
une échelle de 1 (moins grave) a 5 (le plus grave)

Vous pouvez détailler les impacts en séparant des « groupes », par exemple
homme/femme, enfant/adulte, etc.

Fatigue intellectuelle ou physique

Activités de la vie quotidienne

1 parfois appelés PROMSs. Les ‘Patient reported outcomes measures’ sont des questionnaires remplis par les patients eux-mémes
ou leurs proches pour mesurer des résultats de soins. Les PROMs permettent de détecter des changements de I'état de santé du
patient, quelle que soit sa pathologie. Les questionnaires utilisés peuvent étre génériques, utilisables quelle que soit la pathologie,
ou spécifiques d’une pathologie.
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Mobilité/déplacement

Problématique spécifique aux maladies génétiques impactant d’autres
membres de la famille

Vie professionnelle — Capacité de travalil

Vie affective

Vie sexuelle

Vie sociale

Impacts psychologiques

Aspects financiers

Autres aspects

Quels sont les impacts de la maladie sur les proches ou les aidants ?

En France en 2020, on voyait pourtant encore des malades utiliser leur propre vaisselle pour éviter
toute contamination de leurs proches alors que I'expérience et la connaissance du virus ont démon-
tré qu’aucune contamination ne s’effectue par ce vecteur. Cette psychose concernant la transmission
du virus de I'hépatite B par la salive a bien eu lieu, et elle se poursuit : il y a des familles et des en-
fants confrontés a des rejets au sein des espaces dédiés aux enfants (garde, écoles...). Pourtant,
rien ne justifie une telle stigmatisation ni I'isolement des hépatant.e.s B et de leurs proches.

Résultats de I'enquéte « Vivre avec une hépatite B » :

En raison du grand risque de contamination du virus de I'hépatite B, mais aussi de l'efficacité des
moyens de prévention, il importe d’informer I'entourage d’'une personne contaminée. L’enquéte con-
firme que ce n’est pas toujours facile pour le patient, méme si, trois fois sur quatre, les personnes
interrogées ont parlé de prévention avec leurs proches, parents, partenaires sexuels, amis ou col-
légue du travalil.

Huit fois sur dix, ceux qui ont parlé a leur entourage I'ont fait dans le mois qui a suivi le dépistage ;
mais certains ont attendu plus longtemps, parfois plus d’'un an apres le dépistage.

lls 'ont fait d’abord « pour étre honnétes » (raison citée par 73 % des personnes concernées), en-
suite « pour les inciter a se faire dépister » (55 %) et/ou « les inciter a se faire vacciner » (50 %),
mais aussi « pour avoir leur soutien » (31 %).

Parler de la maladie a ses proches, ce n’est pas toujours facile. 74 % des personnes interro-
gées ont parlé de I’hépatite B et de sa prévention avec leurs proches. lIs I’ont fait d’abord «
pour étre honnétes » (raison citée par 73 % des personnes concernées), ensuite « pour les
inciter a se faire dépister » (55 %) et/ou « les inciter a se faire vacciner » (50 %). Lorsqu’ils
n’ont pu parler a leur entourage, c’est majoritairement « par crainte d’étre rejetés » (70 % des
citations).
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1.2. Les traitements actuellement disponibles (en dehors du
médicament évalué)

Les informations demandées ici sont importantes pour la Commission de la transpa-
rence car elle évalue les nouveaux produits comparativement aux options thérapeu-
tiqgues déja disponibles. Les avis en vue du remboursement comportent notamment
une gradation du progrés thérapeutique apporté par un nouveau médicament au
regard des traitements actuellement disponibles ou de la prise en charge habituelle.
C’est ce que l'on appelle « '’Amélioration du Service Médical Rendu » (ASMR).
L’ASMR comporte cinq niveaux allant de « absente » (ASMR V) a « majeure »
(ASMR ).

Merci de décrire principalement les traitements qui ont la méme indication que le
produit évalué (méme maladie, méme age, méme objectif, traitement donné au
méme stade d’évolution, par exemple en premiere intention ou aprés échec d’un
autre traitement, etc.).

Donner une bréve description de ces traitements, de leurs avantages et inconvé-
nients, et de leur impact sur la qualité de vie (effets bénéfiques ou indésirables, facili-
té ou difficulté d’usage) et sur le parcours de soins du patient (hospitalisation,
déplacements hors du domicile, fréquence des bilans liés au suivi du traitement,
etc...).

Quels sont les traitements actuels utilisés dans I'indication mentionnée pour ce dossier ? Par
exemple, médicaments, dispositifs médicaux, rééducation, soins supports, soutien psycholo-
gique, etc.

Les recommandations de I'EASL et de I'AASLD (sociétés savantes européenne et américaine res-
pectivement pour I'étude du foie) : souligné la page 385 des recommandations de I'EASL et la page
19 des recommandations de 'AASLD.

En copie également une étude francgaise a ce sujet (Ann of transplantation 2022).
L'utilisation des immunoglobulines est fortement recommandée.

Il existe 2 formes d'immunoglobulines soit en IV - Ig IV (ce qui nécessite une hospitalisation en HDJ
avec tous les frais inhérents, la perte de temps pour le patient, et la difficulté d'acces dans un con-
texte de diminution des lits disponibles) soit la forme en sous -cutanée (donc le Zutectra).

Quels sont les avantages des traitements actuellement disponibles ?

Le Zutectra évite au patient de devoir venir a I'hépital régulierement (en effet au bout de la premiére
année les greffés ont une consultation que 2 fois par an, alors que le rythme d’administration des Ig
IV est d'au moins tous les 3-4 mois).
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Le Zutectra permet donc au patient d'éviter des hospitalisations itératives ce qui est problématique a
la fois quand les patients sont actifs et valides ou quand ils ont des enfants en bas age, mais aussi
lorsqu’ils ont des problémes de mobilité.

Quels sont les inconvénients des traitements actuellement disponibles ?

lg IV nécessite une hospitalisation en HDJ.

Quels sont les arguments qui vous permettraient de dire que les traitements actuellement
proposés dans cette indication ne couvrent pas tous vos besoins ?

Non renseigné.

1.3. Le médicament évalué

Les catégories ci-dessous sont proposées a titre indicatif, elles peuvent étre utilisées
dans certaines questions. Il n’est pas nécessaire de les remplir toutes. L’important est
de nous signaler les 3 améliorations ou inconvénients principaux qui peuvent porter
sur I'une ou l'autre de ces catégories, par exemple sur :
I'état de santé de la personne concernée, sa guérison, sa durée de vie si ma-
ladie grave ;
la qualité de vie (notamment impact sur la fatigue intellectuelle ou physique,
les activités de la vie quotidienne, la mobilité et les déplacements, la vie pro-
fessionnelle ou les capacités de travail, la vie affective, la vie sexuelle, la vie
sociale ou d’autres aspects a préciser. Dans le cadre de la pédiatrie, il pourrait
s’agir notamment de la croissance, la scolarité, des activités ludiques et spor-
tives ;
la qualité de vie de ses proches ;
l'usage de ce traitement ;
le parcours de santé et de vie du patient ;
autres : n’hésitez pas a ajouter tout autre élément que vous souhaitez.

1.3.1. Vos commentaires sur I'indication demandée par laboratoire

Le libellé de I'indication demandée (ce qui désigne les patients concernés) par le laboratoire
vous semble-t-il adéquat ? Toute la population des patients concernés est-elle bien incluse
dans ce libellé ? D’autres groupes de patients devraient-ils figurer ? Merci de justifier votre
réponse.

Pas de nouvelle indication identifiée.
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Si votre avis s’appuie sur I'expérience de personnes ayant utilisé ce traitement rem-
plir la rubrique « Si vous avez une expérience... » ci-dessous (8 1.3.2).

Si vous ne connaissez pas de patients ayant utilisé ce traitement, ne remplir que la
rubrique « Si vous n’avez pas d’expérience... » (8 1.3.3).

Vous pouvez laisser vide I'une ou 'autre de ces rubriques.

1.3.2. Sivous avez une expérience avec le médicament étudié (sinon
passez a larubrique suivante)

1.3.2.1. Avantages constatés lors de 'usage du médicament étudié par rapport
aux autres traitements utilisés actuellement :

Quelles sont les principales améliorations constatées par rapport aux traitements actuels ?

Exemples d’amélioration (cette liste ne donne que quelques exemples possibles) :
moins d’effets secondaire, plus d’efficacité sur un aspect de la maladie, fréquence ou
mode d’administration plus confortable, etc.

Le Zutectra évite au patient de devoir venir a I'hépital régulierement (en effet au bout de la premiére
année les greffés ont une consultation que 2 fois par an, alors que le rythme d’administration des Ig
IV est d'au moins tous les 3-4 mois).

Le Zutectra permet donc au patient d'éviter des hospitalisations itératives ce qui est problématique a
la fois quand les patients sont actifs et valides ou quand ils ont des enfants en bas age, mais aussi
lorsqu’ils ont des problemes de mobilité.

1.3.2.2. Inconvénients constatés du médicament étudié par rapport aux autres
médicaments utilisés actuellement

Quels sont les principaux inconvénients constatés avec le médicament étudié, notamment
par rapport a ceux des traitements actuels ?

Pas renseigné.
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1.3.3. Sivous n’avez pas d’expérience avec le médicament évalué :
guelles sont vos attentes et vos craintes ?

1.3.3.1. Vos attentes pour le médicament étudié dans cette évaluation

Exemples d’attentes (cette liste ne donne que quelques exemples possibles) : moins
d’effets secondaire, plus d’efficacité sur un aspect de la maladie, fréquence ou mode
d’administration plus confortable, etc.

Quelles sont les principales améliorations attendues par rapport aux traitements actuels ?

Le Zutectra apporte un mode d’administration plus confortable pour le patient.

1.3.3.2. Vos craintes concernant le médicament étudié dans cette évaluation

Quelles sont les principales craintes concernant ce médicament, notamment par rapport aux

traitements actuels ?

Pas renseigné.
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2. Questionnaire — Partie B (Dossiers acces
préecoces uniquement)

Cette partie concerne uniquement les demandes d’autorisation d’acces précoce

Si votre contribution concerne un avis en vue du remboursement, merci de passer
directement a la partie C « Synthese ».

La décision d'autoriser ou non l'acces précoce prise par la HAS repose réglementai-
rement sur quatre criteres :
le caractére rare, grave ou invalidant de la maladie traitée par le médicament
pour lequel la demande d’autorisation précoce est faite.

I’'absence de traitement approprié disponible.

le caractére présumé innovant du médicament, notamment au regard d'un
éventuel comparateur cliniguement pertinent.

I'impossibilité de différer le traitement.

C’est pourquoi nous vous invitons dans cette rubrique a vous positionner sur ces
questions.

Vous pouvez utiliser les champs « autres » d’une maniére libre pour vous exprimer.

2.1. Votre position concernant les critéres de I'autorisation d’acces
précoce

Quels sont les arguments qui vous permettraient de dire que la maladie pour laquelle ce mé-
dicament est évalué est invalidante et/ou grave ?

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir)

Quels sont les arguments qui vous permettraient de dire que les traitements actuellement
proposés dans cette indication ne sont pas appropriés ?

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir)
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Quelles sont les arguments principaux qui vous permettent de dire que le médicament étudié
vous semble innovant par rapport aux traitements actuels ?

Cette question porte sur le caractere innovant de l'usage du produit pour lequel la
demande d’autorisation d’accées précoce est demandée.

Le caractére innovant du produit dans l'indication demandée repose notamment? sur
deux points :
I'apport d’'un changement substantiel en matiére d’efficacité y compris sur la
qualité de vie, de tolérance, de praticité ou de commodité d’emploi ou de par-
cours de soins ;
la couverture d’un besoin médical non ou insuffisamment couvert (ex. : usage
adapté pour les enfants).

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir)

2.2. Votre position sur les données a recueillir par les patients au

cas ou I'acces précoce au médicament serait accordé

Il est essentiel pendant I'accés précoce d’observer avec attention I'utilisation et les
effets du médicament pour mieux le connaitre et évaluer son efficacité et ses effets
indésirables en « vie réelle ».

Les données relatives a I'utilisation et aux effets du médicament sont collectées
aupres des patients de deux fagons :
par le médecin durant les consultations : le médecin prescripteur de ce médi-
cament posera des questions aux patients sur I'état dans lequel ils se sentent
avec le traitement ;
par les patients eux-mémes entre les consultations : les patients (et/ou leurs
proches dans certains cas) recevront un ou plusieurs questionnaires en ligne
ou sous format papier afin de recueillir eux-mémes des données de santé et
plus particulierement de qualité de vie. Ces questionnaires de qualité de vie
doivent étre remplis par les patients eux-mémes, sans interprétation du méde-
cin ou de tierces personnes.

La facon dont cette surveillance et cette collecte de données sont organisées est
décrite en détail dans un document spécifique nommeé « Protocole d’utilisation théra-
peutique — Recueil de données », ou : PUT-RD.

Nous vous invitons a nous donner votre avis sur les données ou informations qu'il
serait pertinent de recueillir du point de vue des patients et/ou des aidants.

2 Pour plus de détails, consulter le § 2.4.2 du document : Autorisation d’accés précoce aux médicaments : doctrine d'évaluation de

la HAS
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Dans cette rubrique, nous vous demandons d’exprimer les types de données ainsi
que la facon de les recueillir qui sont les plus pertinentes de votre point de vue. |l
n’est pas utile de mentionner les données purement médicales telles que les para-
métres biologiques.

2.2.1. Les données et informations qu’il est important de recueillir

Quels sont les informations essentielles que les patients pourraient recueillir eux-mémes
pour aider a mieux connaitre (qualitativement et/ou quantitativement) I’efficacité et la sécurité
du traitement évalué ?

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir)

Quelles sont les conditions a réunir pour que les patients collectent au mieux les informa-
tions demandées (recueil au domicile, avec I'aide d’un soignant a I’hépital, recueil par les
proches, recueil avec I'aide d’un patient expert, combinaison de plusieurs modalités de re-
cueil, etc. ?)

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir)

2.2.2. Votre avis sur le protocole d’utilisation thérapeutique - Recueil de
données

La soumission d’un « protocole d'utilisation thérapeutique et de recueil de données »
(PUT-RD) est une obligation légale pour le laboratoire pharmaceutique qui soumet
une demande d’acces précoce. Ces données d’utilisation vont renforcer les connais-
sances sur le médicament en pratique clinique habituelle.

Le PUT-RD a notamment pour vocation la collecte de données et la surveillance des
patients ; il doit mentionner ce qui sera collecté a cette fin®.

Le PUT-RD n’est pas publié sur notre site. La HAS peut décider de le transmettre tel
qu’il a été rédige par lindustriel lors du son dépdt de dossier aux associations de
patients constitués en personne morale.

Si vous souhaitez consulter ce document pour le commenter dans cette rubrique,

3 Egalement appelées « variables d’intérét »

HAS -« Questionnaire pour la contribution des associations d’usagers * novembre 2022 18



merci de nous adresser un mail de demande a contact.contribution@has-sante.fr. La
consultation du document est soumise a la signature d’un engagement de confiden-
tialité, et ne sera approuvée que pour les associations constituées en entité morale.
La transmission du document se fait en général sous 72h.

Avez-vous consulté le projet de protocole d’utilisation thérapeutique — Recueil de données ?
(] Oui
[J Non

Avez-vous des commentaires ou des compléments relatifs au protocole d’utilisation théra-

peutique — Recueil de données ?

Cadre de réponse (vous pouvez agrandir)
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3. Questionnaire — Partie C : Demande
d’audition

La Commission de la transparence peut décider d’auditionner une ou des associa-
tions ou groupes d’usagers lors de 'examen de la demande.

Vous pouvez ici manifester votre intérét pour une telle audition (en plus de cette
contribution écrite).

ATTENTION : Les auditions devant la commission de la transparence sont ordinai-
rement accordées dans le cadre des autorisations d’accés précoce ; elles sont excep-
tionnelles dans le cadre du remboursement.

Souhaitez-vous étre auditionné ?
B Oui
] Non

Si oui, quelles sont les coordonnées de la personne référente ?
Nom — Prénom : HADEY — Carmen

Adresse mail : carmen.hadey.sosha@gmail.com

Téléphone : 07 83 71 57 68

Pour quelles raisons ?

Pour porter la voix des personnes vivant avec I'hépatite B
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4. Questionnaire — Partie D : Synthese

Listez les points les plus importants de votre contribution. Par exemple :
Les plus grandes difficultés du vécu avec la maladie sont ...
Les thérapeutiques actuellement disponibles sont (in) adéquates parce que ...

Le médicament étudié répond (peu) aux besoins et attentes des patients parce
que ...

Les besoins thérapeutiques non couverts les plus importants sont ...

Cette liste n’est bien entendue pas limitative.

- Les plus grandes difficultés du vécu avec la maladie sont l'impact sur le moral, sur
'image qu’on a de soi, sur la vie professionnelle, sur la vie de famille, sur la vie sexuelle et sur la vie
de couple et bien sdr I'incertitude sur I'évolution de la maladie et la peur du cancer.

- Les thérapeutiques actuellement disponibles :

Il existe 2 formes d'immunoglobulines soit en IV - Ig IV (ce qui nécessite une hospitalisation en HDJ
avec tous les frais inhérents, la perte de temps pour le patient, et la difficulté d'acces dans un con-
texte de diminution des lits disponibles) soit la forme en sous -cutanée (donc le Zutectra).

Le Zutectra évite au patient de devoir venir a I'hépital régulierement (en effet au bout de la premiére
année les greffés ont une consultation que 2 fois par an, alors que le rythme d’administration des Ig
IV est d'au moins tous les 3-4 mois).

Le Zutectra permet donc au patient d'éviter des hospitalisations itératives ce qui est problématique a
la fois quand les patients sont actifs et valides ou quand ils ont des enfants en bas age, mais aussi
lorsqu’ils ont des problemes de mobilité.

- Le médicament étudié répond le mieux a la qualité de vie des patients (explications ci-
dessus).
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Questionnaire — Partie E : Vos autres
remarques

Si vous souhaitez compléter les informations que vous jugez utiles pour la Commis-
sion de la transparence, merci d’utiliser cette partie de fagon libre.

Pas renseigné.
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5. Questionnaire — Partie F : Méthodes

Méthodes utilisées pour renseigner ce questionnaire

Indiquer la méthode utilisée pour renseigner les différentes parties de ce question-
naire (par exemple enquéte, réseaux sociaux, groupe de travail, ttmoignages, entre-
tiens qualitatifs de patients ou de proches ayant eu accés aux traitements lors
d’essais cliniques, appels téléphonique, nombre de participants, échanges internatio-
naux avec des associations de pays ou le traitement est déja commercialisé, avec les
périodes concernées).

Selon quelles méthodes avez-vous renseigné les chapitres sur I'impact de la maladie et les
traitements actuellement disponibles ?

Sur la base de nos échanges avec les patients et avec les professionnels de santé.

Selon quelles méthodes avez-vous recueilli I’expérience des patients avec ce traitement ?

Sur la base de nos échanges avec les patients.

Quelles sont les personnes qui ont contribué significativement a la rédaction de la contribu-
tion ?

Madame Carmen HADEY (citée ci-dessus).

L’association a-t-elle recu des aides extérieures pour soutenir sa contribution ? Si oui, les-
quelles ?

Non.

Pouvez-vous nous donner une estimation du temps qui a été nécessaire pour rédiger cette
contribution ?

3h

Avez-vous rencontré des difficultés pour remplir ce questionnaire, et si oui, lesquelles ?

Nous n’avons pas rencontré de difficultés étant donné que les patients et les professionnels de santé
ont volontairement échangé avec nous.
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Remerciements

Nous vous remercions vivement pour votre apport et votre temps passé. Nous les savons importants.
Votre contribution sera prise en compte par la Commission de la transparence. Elle sera distribuée a
tous les membres de cette derniére au méme titre que les autres piéces du dossier, et fera I'objet
d’'une présentation orale par les membres des commissions nommeés en qualité de membres adhé-
rents d’'une association d’'usagers avant les délibérations.

Conception du questionnaire

Ce questionnaire a été construit en collaboration avec des représentants associatifs via un groupe de
travail dédié. Pour plus d’'information, cliquez ici.
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