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Observatoire des traitements de la filière MHEMO

Disposer d’un état des lieux, des thérapeutiques (médicaments, dispositifs 

médicaux, traitements non médicamenteux) proposées aux malades dans le 
traitement des maladies rares :

1) Repérage des molécules d’intérêt, un recensement et veille des pratiques hors AMM

2) Mise en place des dispositifs d’accès précoce et compassionnel 

3) Travaux et des données collectées par les professionnels de santé



Identification a priori des indications hors AMM 



Analyse de la littérature



ACCES COMPASSIONNEL

• Pour les médicaments non destinés à être commercialisés 
dans l’indication concernée

• Absence de développement en cours ou prévu
• Pas de démarche en vue d’une AMM

Sur initiative de l’                   , à la demande 
de professionnels de santé, 

des ministres ou sur signalements

Evaluation et décision de l’

Refus CADRE DE PRESCRIPTION 
COMPASSIONNELLE 

AUTORISATION D’ACCES 
COMPASSIONNEL

Remplace les ATUn et les RTU

(3 ans renouvelables) (1 an renouvelable)

ACCES PRECOCE

Remplace les ATUc, ATUei, post ATU, et PECT

• Pour les médicaments destinés à être commercialisés dans 
l’indication concernée

• Médicaments présumés innovants
• Données cliniques disponibles ou en cours de recueil

Sur demande du laboratoire

Avant demande d’AMM
Après obtention d’une AMM

Sur avis conforme de l’           
après évaluation

Evaluation et décision de la 

(3 mois à partir de la demande complète, hors suspension et prorogation)

AUTORISATION 
D’ACCES PRECOCE

(1 an renouvelable)

ACCES NON DEROGATOIRE 
REMBOURSEMENT PERENNE Refus

(droit commun)

Arrêt possible en fonction des données disponibles 



ACCES PRECOCE

AP pré-AMM (Ex-ATU de cohorte)

Absence d’AMM toutes indications confondues

Evaluation et décision : avis ANSM puis octroi par 
la HAS

Mention sur ordonnance : « Prescription hors
autorisation de mise sur le marché au titre d’une
autorisation d’accès précoce »

AP post-AMM (Ex-post-ATU)

Disposent d’une AMM dans l’indication concernée

OU dans une autre indication

Evaluation et décision : octroi par la HAS

Mention sur ordonnance : « Prescription au titre

d’une autorisation d’accès précoce »



Mise en place à l’initiative du laboratoire

Recueil de données obligatoire mis en place par le laboratoire :

Efficacité en conditions réelles / caractéristiques de la population / sécurité d’emploi

Intègre potentiellement des données provenant directement du patient : « Patient Related Outcomes Measures » (PROM)

Demande d’AP formulée pour chaque patient via une plateforme dédiée qui sert aussi au recueil de données

En ambulatoire : réputé rétrocédable si non réservé à l’usage hospitalier

En hospitalisation : remboursement via transmission d’un code indication

Phase unique d’Accès Précoce : il n’y a plus de transition ATU  post-ATU 

Conséquence : dès obtention de l’AMM (contre délai 1-3 mois avant réforme) : AP pré-AMM  AP post-AMM

ACCES PRECOCE

AP pré-AMM

Si autre indication => 
accès compassionnel encore possible 

Parutions JO 
AMM pleinement 

en cours

AMM

AP post-AMM

Si autre indication => 
STOP accès compassionnel

En rouge : nouveautés au 1er juillet 2021



ACCES PRECOCE

Le laboratoire met en place une plateforme propre à 
sa spécialité 

Un guide utilisateur devra être rédigé par le 
laboratoire

Ministère et ATIH préparent un portail unique d’accès 
aux plateformes : Plage/Pasrel mis en œuvre au 1er

juin 2022

Détail des données à recueillir pour chaque spécialité fourni par la 
HAS

Prescripteurs et pharmaciens sont tenus de participer au recueil

MAIS

La transmission des données et le suivi des patients est réalisée par 
les prescripteurs

La HAS acceptera <10% de données manquantes pour instruire le 
dossier



ACCES COMPASSIONNEL

AC (Ex-ATU nominatives)

Absence d’AMM en France et en Europe toutes 
indications confondues 

Evaluation et décision : ANSM

Protocole d’Utilisation Thérapeutique– facultatif si suffisamment de recul

Mention sur ordonnance : « Prescription au titre d’un accès compassionnel en dehors du 
cadre d’une autorisation de mise sur le marché »

Cadre de Prescription Compassionnel 
(CPC) (Ex-RTU )

La spécialité dispose d’une AMM dans une autre 
indication

compassionnel ≠ gratuit



AC (Ex-ATU nominatives)

Mise en place d’un AC suite à demande d’un médecin

Référentiel sur le site internet de l’ANSM – facultatif

Demandes d’accès nominatifs formulées via e-Saturne par médecin + pharmacien

 renouvellements périodiques

En ambulatoire : réputé rétrocédable si non réservé à l’usage hospitalier

En hospitalisation : remboursement via transmission d’un code indication

Code générique NXXXX00  déploiement de codes indications par spécialité en juillet 2022

ACCES COMPASSIONNEL



Cadre de Prescription Compassionnel (CPC) (Ex-RTU )

Mise en place d’un CPC à la demande de :
INCA,

centres de référence/compétence,

conseils nationaux professionnels

ou associations de patients

Pas de demande d’accès : modalités formulées dans le Protocole d’Utilisation Thérapeutique

En ambulatoire :
Réputé uniquement rétrocédable si non réservé à l’usage hospitalier

Le ministère peut décider que certains CPC seront dispensés en officine

En hospitalisation : remboursement via transmission d’un code indication
Pour les médicaments Hors GHS et ceux inclus dans le GHS

Transmission au FICHCOMP ATU et non plus au FIHCOMP T2A

ACCES COMPASSIONNEL



Organisation pratique de l’OM de MHEMO

Intégration depuis mars 2022 des items 
d’OM dans les fiches RCP de chaque centre 

de référence avec intégration des références 
bibliographiques les plus adaptées à la 

situation clinique traitée

Constitution d’un binôme médico pharmaceutique par CR :
- Camille Paris pour le CRMW
- Paul Saultier pour le CRPP
- Yesim Dargaud pour le CRH

Valérie Chamouard/ Laura Tourvieilhe à partir de mi septembre 2022

Identification des médicaments par le biais des RCP



Exemple d’indications validées en RCP
• CRH 

• Hémophilie acquise et emicizumab
• Trois cas recensés en national
• Pourrait faire l’objet d’un cadre de prescription compassionnel

• Hémophilie modéré et emicizumab
• Un cas recensé en national
• Pourrait faire l’objet d’un cadre d’un accès précoce  extension d’indication imminente

• CRMW 
• Maladie de Willebrand de type 3 et emicizumab

• 3 cas recensés en national
• Pourrait faire l’objet d’un cadre de prescription compassionnel

• Maladie de Willebrand et prophylaxie 
• Nombreux cas recensés en national
• Pourrait faire l’objet d’un cadre d’un accès précoce  extension d’indication imminente

• CRPP : démarche non encore initiée, indications à valider par le biais de la RCP
• Maladie de Glanzmann et Novoseven®

• Pourrait faire l’objet d’un cadre de prescription compassionnel 
• Thrombopénies et Agonistes de la thrombopoïétine



Exemples de médicaments pouvant faire l’objet 
d’un accès précoce

• Efanesoctocog alfa ou BIV001
• À la demande du laboratoire Sanofi

• Profils patients concernés : HA nécessitant une couverture hémostatique optimale 
ou présentant des problèmes de voie d’abord

• Concizumab
• A la demande du laboratoire Novonordisk

• Profils patients concernés : Hémophile B avec inhibiteurs 

• Fitusiran?

• Thérapie Génique?



Médicaments non hémostatiques/ Dispositifs médicaux

• Identification pour permettre l’octroi d’un remboursement
• Hormones et autres contraceptifs chez les femmes conductrices

• Mentionnés dans le PNDS Hémophilie 2019

• Dispositifs médicaux nécessaires à l’injection 
• Mentionnés dans le PNDS Hémophilie 2019, Willebrand 2021



RCP

La pierre angulaire de l’OM et de l’accès au médicalement, 
sont les RCP des différents centres de référence (CRH, CRMW et CRPP).

Conclusion


