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Conflits d’intérêt

Expert invité GT du CCNE « accès aux 
innovations thérapeutiques, enjeux 
éthiques », avis 135
CPP IdF 7 évaluation éthique d’essais 

cliniques mucoviscidose



Médicament et système de santé

Etat et Sécurité Sociale garantissent un 
système de santé solidaire avec une équité 
de l’accès aux soins pour tous y compris pour 
l’accès aux médicaments
Avec une prise en charge à 100% pour les 

patients en ALD et les médicaments de la 
réserve hospitalière
Mais le médicament est un produit industriel 

ce qui pose la question de la fixation du prix!
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Evaluation HAS, préalable à la 
fixation du prix
SMR « service médical rendu » :

oEfficacité/effets indésirables, place dans la stratégie 
thérapeutique, intérêt pour la santé publique -> 
remboursement

oMajeur ou important, modéré, faible ou insuffisant

ASMR « amélioration service médical rendu » 
oprogrès thérapeutique-> fixation du prix des 

médicaments remboursables
o I majeure, II importante, III modéré, IV mineure,     

V inexistante



Le prix des médicaments

Le prix est fixé par le Comité économique des 
produits de santé (CEPS), 

Par négociation avec l’entreprise exploitant le 
médicament (à défaut, par décision du comité), 
sur la base notamment :
ode l’ASMR, 
odu prix des médicaments à même visée 

thérapeutique, 
odes volumes de vente envisagés, de la population 

cible 
oet des prix pratiqués à l’étranger.



Quel prix pour quel médicament ?
 médicaments anciens souvent génériques

o ASMR> III
o Chimie classique
o Prix peu élevé

 médicaments innovants
o ASMR I et II
o Nouvelles technologies, immunothérapie, 

anticorps monoclonaux, thérapie génique
o Prix élevé……exorbitant



Les prix évoluent

L’arrivée des génériques
L’augmentation de l’arsenal thérapeutique 
et la « concurrence »

Antirétroviraux

Inclure le prix 
dans les 

recommandations 
des sociétés 

savantes



Des avancées thérapeutiques 
majeures MAIS des prix exorbitants

Spécialité
• Eculizumab (Soliris)
• Zolgensma
• Harvoni (sofosbuvir/ledipasvir)

• Thérapies ciblées (cancérologie)

• Trikafta/Kaftrio

Coût
• 35 000 €/mois
• 1,8 millions€/an
• 37 000€/cure
• 3 000 à 6 000€/mois
• 270 000€/an

Sont-ils justifiés?
Peuvent-ils être un frein à l’accès?



Novartis, propose un tirage au sort 
qui a choqué l'opinion.
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Les antiviraux à action directe
AAD
Les AAD éradiquent VHC
Prix du traitement (par ex 

Harvoni=sofosbuvir+ledipasvir) 47 000€/cure 
 Sofosbuvir coût de production <1€ 
En 2014 limitation du traitement : Stade avancé 

de fibrose, même dans les pays à revenu élevé
Accès universel annoncé en mai 2016, effectif 

aout 2017 -> baisse prix ex 
Zepatier(elbasvir+grazoprezvir) 28 732€ pour un 
traitement de 12 semaines.



Cancérologie

 Progrès des thérapie ciblées, reflet de 
l’évolution des connaissances sur la biologie des 
cancers

 Mais des prix unitaires (3000 à 6000€ /mois ) 
élevés : « coût exorbitant calculé sur ce qu’un 
marché national peut supporter » (JP Vernant) 
oAugmentation de la population ciblée
oPassage de certains cancers à la chronicité

 Coût considérable pour la société : 
1,5 milliards€ en 2015



Corrélation modeste entre prix des médicaments et 
le bénéfice thérapeutique (échelle de magnitude du 
bénéfice clinique MCBS score de l’ESMO ou ASMR)

Communiqué de presse 
« l’augmentation explosive des prix des médicaments 
du cancer exerce une pression croissante sur l’équilibre 
de notre système de sécurité sociale et va finir par 
menacer l’accès aux vrais innovations thérapeutiques. 
De nouvelles règles permettant d’établir des prix 
justes et équitables sont à examiner »

Rodwin MA et al., Eur J Cancer. 2021;145:11-18

Cancérologie



Elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor 
Kaftrio* (Trikafta* USA)
“Trikafta is likely to alter the course of disease for the majority 
of patients with CF [cystic fibrosis], transforming their lives 
and the lives of caregivers. It is critical that all eligible 
patients be able to access CFTR modulators", said 
David Rind, ICER’s Chief Medical Officer. "Despite being 
transformative therapies, the prices set by the manufacturer 
– costing many millions of dollars over the lifetime of an 
average patient – are out of proportion to their substantial 
benefits. When a manufacturer has a monopoly on 
treatments and is aware that insurers will be unable to refuse 
coverage, the lack of usual counterbalancing forces can lead 
to excessive prices"

Institute for Clinical and Economic Review.
ICER Releases Evidence Report on Treatments for Cystic Fibrosis.
Internet Document : 27 Apr 2020



Elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor 
Kaftrio* (Trikafta* USA)
The ICER recommended the health-benefit 
price benchmark for 
elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor be set at
$US67 900–$85 500 per year (56 662€ à 72 
300€ ), which would require the current list 
price of the treatment to be discounted by at 
least 73% Institute for Clinical and Economic Review.

ICER Releases Evidence Report on Treatments for Cystic Fibrosis.
Internet Document : 27 Apr 2020

HAS, 2021



Pourquoi des prix élevés?
Industrie à risque : échecs, incertitudes, 10 à 12 ans 

avant AMM…..
Situation de monopole

oPas de libre choix pour le patient
oPrise en charge à 100%

Profondes mutations
oConcentration : coût d’exploitation des brevets
o Externalisation 

• Achat de start-ups
• Contrats avec des laboratoires publics

o Financiarisation
• Rémunération des actionnaires en compensation des prises de 

risque
• Orientation des recherches vers des thérapeutiques rentables



Les recommandations
du GT du CCNE
1. Exiger la transparence, règles explicites des 

coûts
2. Renforcer et/ou élargir les compétences de la 

puissance publique
oanalyses médico-économiques, 
oétudes coût-efficacité en vie réelle, 
oentités publiques ou mixtes de production de 

médicaments innovants
3. Développer une politique de coopération à 

l’échelle européenne voire internationale
o qualifier certains médicaments de biens publics 

mondiaux
o construire une Europe de la santé



Conclusion

Les prix exorbitants, non justifiés des 
médicaments innovants vont à terme, 
déstabiliser le système de santé basé sur la 
solidarité
Trouver un équilibre entre une juste 

rémunération des entreprises et défense de 
l’intérêt publique 
Des pistes…qui ne pourront être mises en 

œuvre qu’à l’échelle européenne voire 
internationale




