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Accès dérogatoire :  Rappel des textes règlementaires

 Réforme via la LFSS 2021

 L 5121.12 du CSP : Accès précoce

 L 5121.12-1 du CSP : Accès compassionnel

Entrée en vigueur le 1er juillet 2021
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Accès précoce et compassionnel aux médicaments – 30 novembre 2021



L’accès compassionnel et précoce dans le parcours du médicament

4

AAC

CPC



AAC ( = ex ATUn)

5



Autorisation d’Accès Compassionnel (AAC)
Objectif : 

• Permettre l’accès à des médicaments sans AMM en France 

• patients atteints de pathologies rares, graves ou invalidantes 
• sans alternatives 
• ne pouvant participer à un essai clinique

• 2 types de médicaments en AAC

 en cours de développement
 Ou autorisés à l’étranger

• Recueil de données en vie réelle

• Prise en charge automatique

Durée : 1 an max; renouvelable

.

Nouveauté  : Les laboratoires pharmaceutiques qui mettent à disposition un médicament en 
cours de développement dans le cadre de l'accès compassionnel doivent s'engager à déposer une 
demande d'accès précoce dans les 12 mois suivant la première autorisation (18 mois pour les 
maladies rares).
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Comment faire une demande d’AAC ?
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Demande des prescripteurs puis PUI

Consulter le référentiel des accès dérogatoires de l’ANSM
https://ansm.sante.fr/documents/reference/referentiel-des-specialites-en-acces-

derogatoire 

• Recensement de l'ensemble des médicaments disponibles dans le cadre 
d’AAC, d’AAP et/ou de CPC.

informations utiles pour les professionnels de santé et patients de type : 

• critères d'octroi (indications, patients éligibles), 
• conditions d'utilisation, info de sécurité,
• résumé des caractéristiques du produit (RCP),
• protocole d'utilisation thérapeutique (PUT), 
• résumés des rapports périodiques de synthèse.

Demande d’AAC via esaturne

Automatisation si demande conforme

Prescription : information patient, mention ordonnance/AAC

Prise en charge automatique



Référentiel des accès dérogatoires
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Ex AAC en neuro : Rozanolixizumab
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Comment faire une demande d’AAC ?
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Bilan des AAC

85% demandes conformes à des critères d’octroi

60% des AAC délivrées concernent 10 produits (dont Mitosol, Evusheld et
Epidyolex)

Env 400 produits disponibles en AAC et plus de 100 000 AAC depuis le 1er juillet
2021

Refus de mise à disposition du produit en AAC

 Si RIPH en cours dans l’indication mais refus d’engagement du laboratoire dans
l’AP

 Produit considéré non innovant

 Pas de produit

 Ne pas compromettre le B/R

 Difficultés à convaincre les laboratoires étrangers pour les produits avec AMM
hors EU (compréhension du dispositif)
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Arrêt des AAC

Quand ? 

o La spécialité a obtenu l’AMM quelle que soit l’indication et 
dès sa mise à disposition 

o Résultats d’étude négatifs- arrêt de développement
o Produit plus disponible (arrêt de commercialisation)
o Refus d’Accès précoce
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Autorisation d’Accès Compassionnel (AAC)

Problématiques terrain identifiées

 Etiquetage 

 Difficultés pour les PUI d’identifier le bon interlocuteur

 Ruptures de stock

 Refus d’un laboratoire d’une mise à disposition d’un produit

 Collecte de données  : Chronophage ; accès plateforme
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Esaturne V3

◆ Accès simplifié et élargi grâce à la connexion e-CPS
◆ Recherche facilitée (nom de marque, la DCI, l'indication, etc.)
◆ Notifications programmables (notamment pour les renouvellements)
◆ Identification rapide des actions à mener (système de bannettes)
◆ Facilite le pilotage des dossiers
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CPC (ex RTU)
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Cadre de prescription compassionnelle (CPC)

LFSS 2021 - Décret n°2022-164 du 11/02/2022

Objectif : sécuriser la prescription d’un médicament non 
conforme à son AMM 

• patients atteints de pathologies rares, graves ou invalidantes 
• sans alternatives 
• ne pouvant participer à un essai clinique

Médicaments avec AMM 

PUT-SP +/- collecte de données
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Comment prescrire un médicament un CPC ?

• Etablissement d’un CPC
• Signalement  : ministre santé, INCa, conseils nationaux 

professionnels, filières de santé maladies rares, ANSM 
(autosaisine), 
 données scientifiques permettant à l’ANSM d’apprécier l’opportunité d’établir un CPC :

demande argumentée, état des lieux des pratiques, consensus, recommandations
européennes , PNDS (publication prochaine liste d’info)

• Décision ANSM 

• Durée : 3 ans,  renouvelable

• Publication Référentiel

• Prescription : mention ordonnance/ CPC

• Prise en charge automatique
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Bilan des CPC depuis le 1er juillet 2021  

4 CPC établis ( Kaftrio, Lutathera, Gymiso, Pegasys)
28 CPC en cours dont 1/2 dans les maladies rares

CPC en neuro : Verapamil, Slenyto
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Bilan des CPC

Difficultés :

Recueil de données : conventions avec les médecins de ville, connexion aux plateformes
laboratoires, incomplétude des fiches de suivi

Besoin de pédagogie notamment en ville :
 Pharmaciens d’officine -> prise en charge quand mention du CPC sur la prescription
médicale
 Médecins -> absence de mention CPC au niveau de la prescription, collecte de données non
effectuée

Dispositif du CPC (cohorte de patients) ≠ du dispositif d’AAC (nominatif).
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AAP (ex ATUc)
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Mise en œuvre du 
traitement ne peut pas 
être différée

1

2
3

4

5
5 critères

évalués 
par indication

Maladie grave, rare 
ou invalidante

Efficacité et sécurité 
fortement présumées

Absence de traitement 
approprié

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

Les critères d’évaluation en AP



AAP

Initiative : laboratoires

Décision : HAS +/- ANSM

Délai d’instruction  : 3 mois 
Avec possible RDV pré dépôt en amont 

Octroi : 1 an,  renouvelable

PUT- RD 
Collecte de données adossée à un registre le cas échéant 

(BNDMR , DesCarTes

Rapport de synthèse et résumé publié
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Comment prescrire un médicament en AAP ?

Consulter le Référentiel des accès dérogatoires ANSM ou 
référentiel HAS

Consulter le PUT (critères éligibilité) 
AAC reste possible pour les patients non éligibles à l’AP pre AMM

Compléter la fiche d’accès/ de suivi sur la plateforme labo

Informer le patient

Mention ordonnance / Accès Précoce

Prise en charge automatique
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Process
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Bilan des AAP depuis le 1er Juillet 2021

203 demandes avec prépondérance des AP post AMM
 Pousser au pre AMM (accès au plus tôt à l’innovation )

Décisions :
90 Avis Favorables

21 Avis défavorables 

Essentiellement en oncologie mais aussi  dans les maladies 
rares, Covid

Ex AAP en neuro : Vyvgart
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Fin des AAP

Passage en Droit commun (86%  des AP terminés)

Critères plus remplis : ex : nouvelle alternative
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Difficultés

Collecte de données : chronophage, accès aux plateformes

Financement du recueil

Etiquetage

Continuité suite refus d’AP
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Conclusion
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• Succès en terme de nombre de médicaments mis à disposition, de nombre patients 
traités

• Précocément par rapport autres pays (en moy 11 mois avant les autres EM)

• MAIS difficultés sur le terrain  :  moyens limités à l’hôpital , système complexe, 
chronophage et mal valorisé

• Mieux valoriser les données collectées

29

Conclusion



Merci pour votre attention


