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L'oncologie : une aire thérapeutique dynamique et innovante

Oncologie Amélioration du pronostic des patients 
dans de nombreux cancers 
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Des dépenses d’oncologie croissantes 
et un débat sur le prix des médicaments innovants

1 634 € / patient
(Chevalier et al) 

107 000 € / patient
(Fernandes et al) 

269 682 € / patient 
(Kandel et al) 

2004 2012 2018 

➔ × 165

en 15 ans  

➢ Des coûts de traitement de plus en plus élevés, 

compte-tenu des populations restreintes et où 

le besoin médical non couvert était important

➢ Un allongement des durées de traitement

➢ Des traitements utilisés en association   

Soutenabilité financière  pour les systèmes d’assurance 

santé  ?

Égal accès à l’innovation remis en cause en France 

Mélanome
avancé
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Un parcours long et coûteux pour l’accès au marché aux nouveaux médicaments

10 à 12 ans c’est le temps moyen
pour mettre un nouveau traitement
à disposition des patients

42 nouveaux médicaments autorisés 
en 2018 versus 59 aux USA 

Entre 1 et 1,5 Md$ investis en R&D par molécule autorisée
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(sur l’homme)
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(sur les animaux)

Synthèse, examen
et analyses

La pyramide du développement d’un médicament

Le médicament est le fruit d’un long, risqué et coûteux parcours de R&D

Recherche Préclinique Phase 1 Phase 2 Phase 3 Accès Total

Durée (années) 3,9 0,8 1,3 2,2 2,4 0,9 11,5 ans

Probabilité1 - 70 % 63 % 31 % 63 % 87 % 7 %

Coûts engagés 
par NEM2 en 
M$

76-54 86,8 149,5 316,9 235,9 33,3 899 M$

Coûts 
capitalisés par 
NEM3 en M$

207,4 184,1 284 501,6 293,8 34,9 1 506 M$

1. Probabilité de passer d’une étape à la suivante
2. Coûts engagés pour lancer une NEM (nouvelle entité moléculaire)
3. Coûts prenant en compte le coût du capital immobilisé sur la base d’une valorisation à 11 %/
Coûts calculés sur la base d’une moyenne car non identifiables par molécule.
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L’accès au marché précoce : une spécificité de la France via les ATU

CONSTAT

• Un système d’accès précoce efficace 
en France, envié en Europe

• En 2019, 36/54 (56%) des 
médicaments autorisés ont 
bénéficié d’une ATU, 

•  17 000 patients ont bénéficié 
d’une ATU

• Durant 428 j en moyenne avant 
autorisation EMA 

• Croissance importante des dépenses 
(1 M€ en 2014 et 2016)

• Une réforme de l’accès précoce au 
1er juillet 2021 en France 
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LES PROBLÉMATIQUES DU L’ACCÈS AU MARCHÉ : DES PROBLÉMATIQUES COMMUNES QUEL QUE

SOIT LE PAYS

Régulation des dépenses a priori 

Démonstration clinique exigeante 
versus l’existant 

Évaluation économique du produit 

Données sur l’impact du patient 

Fixation du prix + contrats au marché 

Régulation a posteriori des dépenses

LES PROBLÉMATIQUES DU L’ACCÈS AU MARCHÉ : DES PROBLÉMATIQUES COMMUNES

…..MAIS DES ACCÈS TRÈS HÉTÉROGÈNES EN NOMBRE DE MÉDICAMENTS ET DÉLAI



• CT

 éligibilité au remboursement

- Service Médical Rendu (SMR)                            

- Amélioration du Service Médical Rendu (ASMR) 

- Place dans la stratégie thérapeutique

- Population cible
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LE PROCESSUS D’ACCÈS AU REMBOURSEMENT ET DE FIXATION DES PRIX DES MÉDICAMENTS EN FRANCE

EMA ou 
ANSM

Commercialisation en non 
remboursable

Autorisation de mise sur le 
marché (AMM)

Commission de 
la Transparence 

(CT)

HAS

Comité Economique des 
Produits de Santé (CEPS)

Prix et conditions particulières
CEPS

AMM Avis

Commercialisation et 
remboursement

Commercialisation et 
remboursement en ville

Prix / Conditions

Critères d’évaluation: 

 Qualité pharmaceutique

 Rapport bénéfice / risque

- Efficacité

- Tolérance

Critères pris en compte:

- Niveau d’ASMR

- Prix des comparateurs 

- Volume de vente

- Conditions particulières: accords prix-

volume, encadrement forfaitaire, études 

post-inscription...)

3

CEESP

1 2

• CEESP (Commission Evaluation Economique et Santé 

Publique) 

 Avis sur l’efficience 

 Analyse d’impact budgétaire 
- Données médico-économiques (2013)
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L’ AMÉLIORATION DU SERVICE MÉDICAL RENDU (ASMR) : 
LA QUANTIFICATION DE LA VALEUR AJOUTEE DU MEDICAMENT

• QUESTION POSÉE : 

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

• PRISE EN COMPTE

• Avantage comparatif du produit par rapport aux 
produits existants, dans l’indication

1. Qualité de la démonstration = niveau de preuve 
(evidence-based medecine) 

• Essai clinique de phase III, comparateurs 
pertinents, critère de jugement cliniquement 
pertinent…

2. Quantité  supplémentaire de bénéfice apporté par 
le nouveau traitement ➔ progrès relatif 
(quantité d’effet) 

• Critères de morbi-mortalité

3. Transposabilité : généralisation au contexte 
français 

Niveau Qualification Libellé 

I Majeure Progrès thérapeutique majeur

II Important Amélioration importante 

III Modéré Amélioration modérée

IV Mineur Amélioration mineure

V Absence de 
progrès 

Inexistant 

C Transparence  

https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2018-10/doctrine_10102018.pdf

http://www.has-sante.fr/portail/index.jsp


UNE ÉVOLUTION DES DESIGNS DES ESSAIS PIVOTS EN ONCOLOGIE

…MAIS AUSSI UNE REMISE EN CAUSE DU NIVEAU DE PREUVE
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À la HAS 

➔ Des niveaux d’ASMR en lien avec la méthodologie 

des études et l’immaturité des données 

Dans la littérature scientifique 
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Source : HAS. 



LE SYSTÈME HTA EN ALLEMAGNE BASÉ SUR LE BÉNÉFICE INCRÉMENTAL

12 MOIS APRÈS LA COMMERCIALISATION

• Médicament immédiatement disponible après autorisation par l’EMA 

• Prix libre fixé par l’industriel pendant la 1ère année 

• Au cours de la 1ère année, détermination du « Bénéfice incrémental» , basé sur les résultats 
cliniques (pertinence + niveau de preuve) et  les comparateurs  
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Bénéfice incrémental 
Prix fonction du 

bénéfice additionnel 

Pas de négociation de prix 
« Prix de Reference »

Moins cher si moins 
efficace 

Outcome Category
Survival 
time 

(Mortality)

Symptoms 
(Morbidity)

Quality 
of life

Adverse 
effects

A
d

d
ed

 b
en

efit

Major

Considerable

Minor

https://www.iqwig.de/


LE SYSTÈME ANGLAIS: 
LES EME POUR GUIDER LE PANIER DE SOINS REMBOURSABLES

• Evaluation ciblée (NIHR Horizon scanning), piloté par le NICE 

• Technologyappraisalprogramme (surtout Single technologyAppraisal– STA)

• ICER  expriméen £/QALY

• Comparé à une valeur seuil 

• 30 000 £/QALY

• 50 à 70 000 £/QALY (fin de vie, orphan) 

Non admis au 
remboursement 



LE CANCER DRUGS FUND (CFD)

CONSTAT

• Limitation de l’Angleterre sur l’accès aux nouveaux medicaments

• Dégradation de l’espérance de vie des patients au UK 

CREATION DU CANCER DRUGS FUND EN 2011

• Pour les medicaments évalués comme “not cost-effective” par le NHS 

• Budget de £200 million/ an 

• Plus de 95 000 patients ont bénéficié du CDF entre 2011 et 2016 

• Très critique en 2015 sur le manqué de clarté et dépassement du budget 

MISE EN PLACE DU NEW CDF DEPUIS L’ÉTÉ 2016

• Médicaments ayant le potentiel d’être coût-efficacemais uncertitude sur leur efficacitéclinique

• Durée de 2 ans avec réévaluation par le NICE sur la base de nouvelles données y compris en
condition de vie réelle. 

- Si non concluant => remboursement automatiquement suspendu



Mixed-model pricing

Fixation du prix repose sur un mélange des différents 
mécanismes dans des proportions différentes 

Fixation du prix repose 

sur les coûts de 

production et de 

développement du 
médicament 

Cost plus pricing

Fixation du prix repose la 

propension à payer par 
le système de santé

Willingness to pay pricing

Fixation du prix repose 

sur la valeur 

thérapeutique apportée 

par le médicament par 
rapport à l’existant 

Value-based pricing

Fixation du prix repose 

sur une comparaison par 

rapport aux produits du 
marché

Price benchmarking

Les grands mécanismes de fixation de prix en Europe 



ASMR I/II/III
Corridor de prix 

européen

ASMR IV

ASMR V

Pas de surcoûts pour 
l’assurance maladie

Économie pour 
assurance maladie

Prix comparateur

Prix ≃ comparateur

Prix < comparateur

Prix > comparateur

Evaluation 
médico-économique

ASMR I/II ou III 
revendiquée

CA > 20M€

Impact organisationnel 
important

ou

Rôle informationnel

Niveau d’ASMR
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• Acteur central : CEPS (Comité 
Économique des Produits de Santé)

• Obtention du prix par négociation : 
le prix de vente au public est fixé par 
convention entre le laboratoire et le 
CEPS

• Un prix essentiellement basé sur la 
valeur ajoutée du produit et le prix 
du comparateur (≠ coût de 
production)

LES MODALITÉS DE FIXATION DES PRIX D’UN NOUVEAU MÉDICAMENT EN FRANCE



• International benchmarking = external
reference pricing

• Ce benchmark encourage la convergence de 

prix “liste” dans l’Union Européenne (corridor 
européen) 

• ….mais aussi le développement de rabais 

confidentiels, qui compromettent la pertinence 
du benchmarking

RÈGLES DE PRIX POUR LES PRIX EUROPÉENS

La France regarde 4 pays, mais le prix de la 
France est regardé par 20 pays 
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LES PRIX FRANÇAIS PARMI LES PLUS BAS EN EUROPE

ET INVERSEMENT CORRÉLÉS AU DÉLAI D’ACCÈS
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CONCLUSION

• Une phase d’innovation massive en oncologie, qui remet en cause la 
soutenabilité financière et l’équité dans l’accès aux soins

• Une grande hétérogénéité des procédures d’accès au marché, des produits 
disponibles et des délais entre les pays

• Un équilibre à trouver entre la volonté d’harmonisation entre les pays et la 
souveraineté et les capacités d’accès de chaque pays 
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