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Réforme de l'acces dérogatoire aux médicaments oq<lD'§518ENAE§ES

- Décret n°2021-869 du 30/06/21 : autorisations d’acces précoce et compassionnel

Refonte du systeme d’acces dérogatoire aux médicaments
Entrée en vigueur le 01/07/2021

‘\ « Ce nouveau dispositif s’articule autour de plusieurs changements
Délais d’instruction des dossiers de demande raccourcis
Suivi en vie réelle renforcé : recueil obligatoire de données observationnelles financé par le laboratoire
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A partir du 1% juillet 2021, 2 régimes d’autorisation viennent remplacer les 6 existants ' ZDISEASES

©f) ACCES COMPASSIONNEL ©f) ACCES PRECOCE

Remplace les ATUn et RTU" Remplace les ATUc, ATUei, post-ATU, PECT™

Pour les médicaments destinés & étre commercialisés

® Pour les médicaments non destinés & &tre commercialisés °
: dans lindication concernée.

dans lindication concernée.
s Absence de développement en cours/prévu.
® Pas de démarche en vue dune AMM.

s Meédicaments présurmeés innovants.
L Données| clinigues disponibles cu en cours de recueil.

Sur initiative de '@NsM, a la demande Sur demande du laboratoire
de professionnels de sante,
des ministres ou sur signalements

Avant demande dAMM

. l ) Aprés obtention d'une AMM
Sur avis conforme de 'anam

aprés évaluation

Evaluation et décision de '@nNsM l

Evaluation et décision de la HAS

{3 mois & partir de la demande compléte, hors suspension et prorogation )

J J | | |

Q CADRE DE PRESCRIPTION AUTORISATION DACCES | . AUTORISATION ACCES NON DEROGATOIRE, (%]
Refus COMPASSIONNELLE COMPASSIONNEL DACCES PRECOCE ? | REMBOURSEMENT PERENNE Refus

(3 ans renouvelables) (1 an renouvelable) (1 an renouvelable) (droit commun)

Arrét possible en fonction des nouvelles donnges disponibles

* 'autorisation tempeoraire d'utilisation nominative (ATUn) devient autorisation d'accés compassionnel
La recornmandation temporaire dutilisation (RTU) devient cadre de prescription compassionnelle et répond & d’autres conditions gue celles de UAC et AR
** Autorisation temporaire d'utilisation de cohorte. Autorisation temporaire d’utilisation dextension d'indication. Post-Autorisation temporaire d’utilisation. Prise en charge temporaire.




Acces compassionnel (ex RTU et ATUn) oq<lD§1§EZE§Eg

CPC : cadre de prescription compassionnel (ex RTU)

« Le CPC encadre une pratique de prescription non conforme a
'AMM d’un médicament. (AMM pour une autre indication)

« Il a « pour objet de sécuriser la prescription d’'un
médicament, non conforme a son AMM, visant a répondre
aux besoins spéciaux des patients concernés »

« Il est al'initiative de 'ANSM (ou sur demande du ministere), a
partir de signalement émanant: de I'INCA, des conseils nationaux
professionnels, de filieres de santé maladies rares, des
associations de patients

« Un CPC peut étre demandé pour un médicament n’ayant pas
vocation a étre commercialisé dans I'indication d’intérét.

« Les CPC en cours sont disponibles sur le site de 'ANSM.
« L'évaluation d’un CPC releve de I'ANSM.

« La durée d’un CPC est de 3 ans renouvelable

AAC : autorisation d’accés compassionnel (ex ATUn)

« L’AAC a pour vocation un acceés au médicament qui ne
posséde pas d’AMM en France.

+ Elles sont demandées a l'initiative des prescripteurs pour
un patient donné pour des médicaments n’ayant pas
vocation a étre commercialisés en France par le laboratoire.

+ Ladurée d'une AAC est de 1 an renouvelable.
+ Plateforme de demande d’AAC : e-saturne (ANSM)

+ Le référentiel des AAC est disponible sur le site de ’ANSM.

AAC pré-précoce : Autorisation d’acces compassionnel « pré-précoce » ou « tres précoce » :

Cas particulier d’/AAC : par dérogation, il est prévu que I’ANSM puisse octroyer une AAC, sur demande d’un médecin prescripteur, pour
des médicaments qui font I'objet de recherche clinique dans une indication considérée a un stade tres précoce.
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Acces précoce (ex ATUc, ATU d’extension d’indication, postATU) oq<iD YKIDNEY

z DISEASES

AAP pré-AMM : autorisation d’acces précoce pré- AAP post-AMM : autorisation d’acces précoce post-
AMM (ex ATUc et ATU extension d’indication) AMM (dispositif post ATU)
Il concerne les médicaments n’ayant pas encore d’AMM dans ) p.c%r_lcer_ne les produits ayant ,ddéjé obtenu une AMMdd?“S
I'indication concernée, destinés a étre commercialisés. Les AUt U ot (oI5, LS IR Eies Siasinas s
kel p (e[ ) : — : étre présumés innovants et avec des données cliniques
meédicaments concernés doivent étre présumés innovants et disponibles ou en cours de recueil.
avec des données cliniques disponibles ou en cours de
recueil. « La demande est réalisée a l'initiative du laboratoire.

Y4 . 7 . 7
- La demande est réalisée a Vinitiative du laboratoire. - Lévaluation est réalisée par |a HAS.

+ LAAP est accompagné d’un PUT-RD (protocole d’utilisation

L'évaluation est réalisee par la HAS aprés avis de ’ANSM sur thérapeutique et de recueil de données)
le critére d’évaluation de la balance bénéfice-risque
(intégrant RCP, étiquetage et notice). - Ladurée de validité de 'AAP est de 1 an renouvelable.

« Le réfentiel des AAP pré-AMM est disponible sur le site de
'ANSM.

La durée de validité de I’AAP est de 1 an renouvelable.

« L’AAP est accompagnée d’un PUT-RD (protocole d’utilisation
thérapeutique et de recueil de données)
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L'acces précoce dans le parcours du médicament OR('D KIDNEY

z DISEASES

RECHERCHE ) Recherche fondamentale
NON CLINIQUE o Evaluation pré-clinique
Phase 1
‘i‘*‘ * chez des volontaires sains

s évaluation du devenir de la molécule dans le corps et de sa toxicite

Phase 2 !
ESSAIS CLINIQUES 1‘*@} » chez des patients volontaires en petit rjombre ) o :
= racherche de la bonne dose et évaluation des effets indésirables
Phase 3 Accés précoce
1\*1‘*1\  chez des patients volontaires en plus grand nombra Pré-AMM
1'\*1«*1\ » évaluation de lefficacité et de la tolérance par rapport {1 3 rancuvslable)
& un placebo et/ou un autre traitemnent '
ansm Autorisation de mise sur le marché (AMM) :
@ « gvalue =i le rapport entre les benéfices du medicament et .
ses risques est favorable
EVALUATION Remboursement et prix Ac:::t‘_’;i:::"
HAS » evalue lintérét clinigue et le progrés apporté par le madicament (1 an renouvelable)
ma par rapport aux traitements disponibles
awisl e détermine si le médicament doit &tre remboursable et & quel prix i
h 4 '

Mise a disposition :
s dans les pharmacies de ville ou a 'hapital Accés non dérogatoire,

ACCES AUX PATIENTS remboursement pérenne
ansm Veille et suivi {elrevt cormrrun)

HAS » pharmacovigilance : suivi de la tolérance (ANSM)
- » réévaluation a tout moment selon les nouvelles données disponibles




