
 Action 4.3 du PNMR 3
Mieux décrire en vie réelle les modalités d’utilisation 
des médicaments dans les maladies rares

Développement d’un module complémentaire dans 
BaMaRa, le SDM-Traitement (SDM-T)

Son objectif est de recueillir de manière standardisée et reproductible 
les informations essentielles autour de la prise en charge thérapeutique 
comme le nom du produit, la posologie et voie d’administration, la durée de 
traitement. Ses fi nalités sont : 
 le suivi des médicaments hors AMM au sein des Filières de Santé 

Maladies Rares (FSMR), 
 la mise en œuvre d’études pharmaco-épidémiologiques en vie réelle 

(chaînées ou non au SNDS) portant sur les maladies rares, 
 d’alimenter le protocole d’utilisation thérapeutique (PUT-RD) dans le 

cadre des accès précoces et compassionnels.
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Banque de Données Maladies Rares (BNDMR) & pharmaco-épidémiologie : 
déploiement du Set de Données Minimum Traitement (SDM-T)

Méthode de conception du SDM-T
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 Présentation de la BNDMR
La Banque Nationale de Données Maladies Rares (BNDMR) est issue du Plan 
National Maladies Rares (PNMR) 2. Elle contient des données homogènes 
basées sur un Set de Données Minimum (SDM) afi n de documenter la prise 
en charge des patients atteints de maladies rares dans les centres experts 
français. A ce jour, le SDM contient une seule variable relative à la prise en 
charge thérapeutique par un médicament orphelin.  
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Elle dépendra de la fi nalité : étude ou accès précoce ou compassionnel. 
Pour une étude en vie réelle ou post-inscription, un dossier de demande de traitement décrivant les objectifs et la méthodologie 
sera soumis au comité scientifi que de la BNDMR par le promoteur ou la CRO. Un contrat de prestations sera établi entre le 
promoteur et/ou la CRO et l’AP-HP. Une partie du bénéfi ce fi nancier de l’étude sera reversé aux centres MR afi n de rassembler 
les ressources et moyens nécessaires à la saisie et la qualité des données dans la BNDMR.
A l’issue de ces étapes contractuelles, la cellule opérationnelle (CO) de la BNDMR mettra à disposition le SDM-T dans les centres 
de la ou des maladie(s) rare(s) concernée(s). La BNDMR, en lien avec les cliniciens, restituera un rapport statistique contenant 
des données agrégées du SDM-T.

Si le SDM-T ne remplacera pas les bases de données ou registres existants, il permettra de simplifi er la mise en place de 
nouveaux recueils relatifs aux modalités d’utilisation des médicaments en vie réelle via les données de la BNDMR seule, ou 
chaînée au SNDS. Son utilisation bénéfi cie ainsi du recueil concomitant des données du SDM déjà collectées sans toutefois de 
caractère obligatoire. La perspective d’intégrer des items ad hoc en nombre limité (effi  cacité, PROM) permettra de s’adapter aux 
besoins des autorités dans l’évaluation du médicament dans les maladies rares. 
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Besoin de données complémentaires

 Le SDM
Caractéristiques des patients
Données de diagnostic
Données d’activité des centres 

Maladies Rares

 Le SNDS (Système national des données de santé)
Caractéristiques des patients
Consommation de soins en ville
Données d’hospitalisations
Données de prescription

 Le besoin d’un SDM-Traitement
Données d’utilisation du médicament
Modalités d’utilisation (initiation et suivi)
Effi  cacité
 Tolérance 

Epidémiologie

Parcours de soin

Médicament

 Développement du SDM-T dans BaMaRa
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