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Présentation du dossier pilote

La société pharmaceutique X souhaite entamer une étude 
clinique de phase 1b/2a dans notre pays avec le produit Y 
dans un sous-groupe de patients atteints de mucoviscidose 
et demande l'avis scientifique et technique de l'AFMPS à ce 
sujet



• Expérience clinique antérieure avec Y : étude à doses 
uniques et multiples (toujours en cours) croissantes
chez des volontaires sains

• Au cours de l'étude SAD : rapport sur l'effet toxique 
possible de Y sur l'ouïe (1 cas)

Présentation du dossier pilote : 
historique



1. L'étude clinique proposée peut-elle être menée auprès 
de patients fibro-kystiques ?

2. L'étude clinique sur des patients peut-elle être menée 
en parallèle avec la phase finale de l'étude MAD auprès 
de volontaires sains ?

3. Est-on d'accord avec la conception proposée de 
l'étude ?

Présentation du dossier pilote : 
questions de X



Présentation du dossier pilote : 
première réunion



• Enthousiasme, mais ce ne doit pas être un emplâtre sur 
une jambe de bois

• Est-il utile pour les patients de donner leur avis à ce 
stade du processus de mise en place d'un essai clinique 
?

• L’Association Muco est relativement grande et bien 
organisée, quid des associations plus petites sans 
personnel salarié ?

• Elise est-elle représentative de la population de patients 
concernés (aucun patient, doctorat) ?

Présentation du dossier pilote : 
premières impressions



Anonymisation du dossier pilote

Le dossier complet - avec le nom du promoteur et du 
médicament - ne peut pas toujours être partagé avec tout 
le monde 



• Demande beaucoup de travail (± 1 journée)
• Difficile d'estimer ce qui est essentiel et ce qui ne l'est 

pas
• Le but ne peut pas être que l'association de patients 

soit toujours responsable de l’anonymisation du dossier 
pilote.

• Traiter les DOI est un surcroît de travail administratif 
• Quid de l’anonymat du patient ?

Anonymisation du dossier pilote : 
réactions de l’Association Muco



3 patients contactés (uniquement profils scientifiques), 2 
réactions

Anonymisation du dossier pilote : 
réactions des patients



• À 100% pour l'idée de la participation des patients là où 
l'AFMPS la situe aujourd'hui : conception de l'étude

• Pas facile d'évaluer un dossier partiellement aveugle. Il 
se peut qu'il manque des informations qui pourraient 
faciliter l'évaluation.

• Un patient (fibro-kystique) moyen ne peut pas répondre 
aux questions. Pour pouvoir y répondre, il faut déjà avoir 
un niveau de formation scientifique raisonnable.

• Les questions sont entièrement rédigées d'un point de 
vue pharmaceutique, il est difficile de donner son avis sur 
les questions qui concernent les patients.

Anonymisation du dossier pilote : 
réactions des patients(2)



La pharmacocinétique de Y chez les patients 
fibro-kystiques diffère de celle des personnes 
en bonne santé.





Q1 : l'étude clinique proposée peut-elle 
être menée chez des patients fibro-

kystiques ?



• Cette étude porte sur un sous-groupe 
spécifique de patients fibro-kystiques, le 
recrutement durera donc relativement 
longtemps.

• La posologie de Y chez les patients fibro-
kystiques ne commencera pas tant que 
cette dose spécifique n'aura été jugée 
sécuritaire chez des volontaires sains et 
avec l'approbation du DSMB



Q2 : l'étude clinique sur des patients peut-elle être 
menée en parallèle avec l'étude en cours avec des 

VS ?





 safety first

Q2 : l'étude clinique auprès de patients peut-elle 
être menée en parallèle avec l'étude en cours avec 

des VS ?



Q3 : est-on d'accord avec la 
conception proposée de l'étude ?




• Le protocole d'étude proposé est trop lourd 

pour les patients : il prévoit 13 visites au 
centre d'étude en 1 mois, et pour 2 d'entre 
elles les patients doivent rester à l'hôpital 
pendant au moins 12 heures. Les autres 
rendez-vous durent également plus d'une 
heure. La participation à cette étude ne 
devrait pas impliquer que les patients 
doivent s'absenter de l'école ou du travail.

• Sous-groupe spécifique de patients 
vulnérables ayant peu d'options de 
traitement

Q3 : est-on d'accord avec la 
conception proposée de l'étude ?



Propositions :
• Les rendez-vous peuvent être fixés le matin 

ou le soir, ou certains rendez-vous peuvent 
être pris au domicile du patient par des soins 
infirmiers à domicile.

• Compensation par garantie d’une open label 
extension study/d’un compassionate use 
program

• Une information claire et conviviale 
expliquant l'impact de la participation à 
l'étude sur la vie quotidienne. 

• La qualité de vie devrait également être un 
critère d’évaluation : ajouter un questionnaire 
aux mesures.

Q3 : est-on d'accord avec la 
conception proposée de l'étude ?



L'input des patients apporte certainement une valeur ajoutée à 
ce type de dossiers, même à ce stade précoce, MAIS
l'information doit être fournie au patient de manière plus 
compréhensible et efficace.

Conclusion



• Demander à une société pharmaceutique de faire son 
propre résumé succinct du dossier

• Travailler avec un panel fixe de patients qui connaissent la 
procédure + prévoir une formation - qu'en est-il des 
maladies ultra-rares ?

• Inviter les patients à une réunion d'accueil à l'AFMPS : 
examiner le dossier et identifier les points d'attention -
qu'en est-il des conseils relatifs au timing et aux heures de 
travail supplémentaires ?

Propositions visant à faciliter l’input 
des patients à ce type de dossiers : 



• L'AFMPS élabore un ensemble standardisé de 
questions pour consulter les patients ; par exemple, le 
protocole n'est-il pas trop contraignant, l'attention 
accordée aux critères d'évaluation « doux » est-elle 
suffisante ?

• Rémunération égale des patients/représentants des 
patients et des experts externes

• Fournir aux patients un feedback sur la façon dont leurs 
commentaires ont été accueillis par l'entreprise 
pharmaceutique.

Propositions visant à faciliter l’input 
des patients à ce type de dossiers (2): 
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