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Contexte du SDM-T $oomk

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Axe 4 du PNMR 3 : promouvoir I'acces aux traitements dans
les MR

SDM-T concu pour

Permettre la saisie des données de suivi des médicaments
prescrits hors AMM priorisés par les observatoires des
traitements pour enrichir les données disponibles en vue de
I'établissement d’'un CPC par | 'ANSM

Faciliter et uniformiser le recueil des données de suivi requises
par les protocole d’utilisations (PUT) établis notamment dans le
cadre des autorisations d’AP et aussi de CPC

Disposer d’'informations, notamment d’efficacité, au long cours
sur les médicaments indiqués dans les maladies rares et ce,
des les premieres administrations, des I'acces compassionnel
Ou precoce
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Finalités S"

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Etudes a l'initiative
des centres

e Acces compassionnel
(ATUn)

e Cadre de prescription
compassionnelle (RTU)

e Suivi d’'un médicament
au sein d’un centre
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Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Interét du SDM-T pour I'acces precoce :
Perspective de la HAS



Place de I'acces precoce

BNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Les étapes du développement d’un médicament _
Les possibilités d’acces précoce

_—
RECHERCHE é Recherche fondamentale
NON CLINIQUE Gh Evaluation pré-clinique
h
Phase 1
“ » chez des volontaires sains
= évaluation du devenir de la molécule dans le corps et de sa toxicité ACCES PRECOCE
Phase 2 (AP)
ESSAIS CLINIQUES ﬁ& » chez des patients volontaires en petit normbre

= recherche de la bonne dose et évaluation des effets indésirables AP
Pré-

Phase 3 AMM

***"" = chez des patients volontaires en plus grand nombre -"3"'-""9;”"‘3!3"!93'

'f*‘i‘*"‘ * évaluation de lefficacité et de la tolérance par rapport

Possibilite
a un placebo et/ou un autre traiterent

d'accéder a

b 4 : un médicament
ansm Autorisation de mise sur le marché (AMM) Eriﬁuﬁ-'\e JZJ:?:;QD;
® _ = évalue sl le rapport entre les bénéfices du médicament et ans fpca . = f‘
ses risques est favorable acces precoce
AP
ACCES AU MARCHE HAS Remboursement et prix Post
. = évalue lintérét clinique et le progrés apporté par le médicament o f:":uTlmln__
Bt par rapport aux traiternents disponibles .
N = détermine si le médicament dolt étre remboursable et & quel colt H
b A

Mise a disposition

» dans les pharmacies de ville ou & 'hépital
COMMERCIALISATION
ansm Vellle et sulvl
HAS » pharmacovigilance : sulvi de la tolérance (ANSM)

» réévaluation a tout moment selon les nouvelles données disponibles

@ Hate Auont de santé - Juiliet 2021
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Doctrine HAS ‘V?NDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

« Pour un nouveau médicament ou une nouvelle indication, les acces précoces
représentent la premiere opportunité de collecte de données observationnelles/en
vie réelle en France pour documenter son utilisation et alimenter les futures étapes

d’évaluation par la commission de la transparence en vue de linscription sur les listes
des medicaments remboursables. »

Dans sa doctrine la HAS porte une attention particuliere aux points suivants :

La qualité et I'exhaustivité des données ;
L’implication du patient dans le dispositif ;

La simplification de la collecte sur le terrain par les cliniciens, les pharmaciens et le
patient ;

La possible réutilisation des données a des fins de recherche, notamment dans le
cadre d’études post-inscription et apres obtention des autorisations réglementaires
nécessaires.
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Banque Nationale de Données
Maladies Rares

SDM-T & acces precoce :
Deploiement operationnel BNDMR



Modele de PUT-RD a partir de BaMaRa

Reéunions de travail en continu avec la
HAS/ANSM

Sollicitation de la CNIL

PUT-RD a partir de BaMaRa sera publié
sur le site de la BNDMR

Finalisation du modeéle attendu fin Mars

a™»
W BNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Modéle de protocole d'utilisation
thérapeutique et de recueil de
données (PUT-RD)

2023
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ltems
"ﬁy BNDMR
Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Dates de visites (instauration et suivi) -m

Nom du Médicament : [Thériaque]

Contexte de prescription : AMM / Hors-AMM [accés précoce / accés compassionnel / cadre de
prescription compassionnelle] / Autre

Instauration
Date d’instauration Variables discutées avec
Modifications depuis la DAT la HAS/’ANSM
Engagement du prescripteur de I'éligibiliteé a 'AP
Forme pharmaceutique, voie d’administration
Schéma thérapeutique : si différent du RCP
Traitements antérieurs (5 max) et concomitants a I'instauration [Thériaque]

Comorbidités [HPO]
Taille / poids
Efficacité (2 max personnalisables)
Survenue d’événement indésirable (EI) immédiat
Qualité de vie : SF-12
Suivi(s)
Dates de visites
Traitements concomitants si différents de l'instauration
Arrét définitif Oui/non, si oui : fin de traitement, le patient ne remplit plus les critéres d’éligibilite,
problémes d’observances, condition médicale, déces...
Modifications (interruption, changement de posologie et nouvelle poso, changement de
médicament, et autre) et raisons
Efficacité (mémes items répétés au suivi)
Survenue d’El (Oui/non, si oui : nombre, description en HPO, et rappels des obligation$ PV)

Qualité de vie : SF-12 Phnmey cmar g




Focus sur les variables d’efficacité et de . %

N

qualité de vie “WBNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Efficacité

2 variables maximum qui seront discutées en amont du dép6ét de
dossier avec la FSMR et la CO BNDMR

Qualité de vie

SF-12 version 1 : 12 questions, temps remplissage ~ 2 min
Anticipation de la démarche
Téléchargement/résumé du SF 12 sur le portail patient de la BNDMR
Mention du SF 12 dans la note d’information patient

Information des FSMR et impression d’'un set de questionnaires dans
les centres
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Affichage minimal 1/2

BNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Q- L Utilisateur -

$ = &-n

R Sife 1 - o R AN AN, -

_ »SDM
Fiche patient : XXXXXX

| SDM-T & NOM 1 » |

TITRE LONG DU SDM-T
Nom du/des médicament(s) (DCI et nom)

Fiche Initiation

Contexte de prescription du médicament*

Indication

Date d'initiation™®

Administration initiale
Voie d'administration®
kbt
(Résumé des Caraclténstigues du Produit)

Traitements anténeurs pour Date d'arrét
la méme maladie rare

Les soins de supports ne sont | | RN
pas 4 lister dans ce tableaw

Traitements concomitants

en lien avec la méme
maladie rare

ASSISTANCE HOPITAUX
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Affichage minimal 2/2

BNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Comorbidités
Taille du patient a l'initiation y I cm
Foids du patient a l'initiation kg

Efficacité a 'initiation

Evaluation de la qualité de vie du patient
Le guestionnaire ci-dessous §'adresse au patient

Fiche Suivi/modification :
| Suivi#1 . +*
Date
. ._._._._2itemspersonnaiisables _ |
Evénement(s) indésirable(s)" Oui MNon
Arrét defimitif® Oui Mon
Modification du traitement Oui Mon

Evaluation de la gualité de vie du patient
Le gueshonnaire ci-dessous 5'adresse au patient

Ouverture du questionnaire
du patien

ADDIDIANCE @ HUITTAUA
PUBLIQUE DE PARIS




Protocole d'utilisation temporaire et de ﬁ:’
recueil de données (PUT-RD) sl L -

Maladies Rares

« L’autorisation d’acces précoce est subordonnée au respect, par I'entreprise qui assure l'exploitation
du médicament, d’un protocole dutilisation thérapeutique et de recueil des données, défini par la
Haute Autorité de santé et annexé a la décision d’autorisation. »

S Capitaliser sur les données préexistantes pour optimiser et simplifier les collectes de

données

* Intérét majeur du SDM-T dans le champs des maladies rares avec prescription par des
centres experts, dés lors gu’il n’existe pas de registre maladie ou que celui-ci n’est pas
encore adapté pour cette finalité

 Minimiser les doublons de saisie par les centres tout au long de I’accés précoce!

« Des PUT-RD développés par les laboratoires avec I’appui des filieres et de la BNDMR, donc
une meilleure adéquation de la collecte de données aux spécificités de chaque pathologie

 Outil développé en étroite collaboration avec la HAS et ’ANSM pour répondre aux
exigences du PUT-RD sur les variables a collecter

Au final:

v" une validation plus facile des PUT-RD par la HAS;

v" des données issues de l’accés précoce plus complétes et plus qualitatives, pour une
contribution plus pertinente a I’évaluation des produits de santé par la commission de la
transparence

La HAS a engagé une réflexion pour identifier un « pilote » pour un accés précoce dans une
maladie rare.
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Circuit — exemple de I’Acces Précoce

La BNDMR fournit un livrable

au laboratoire conformément

au rapport attendu par la HAS
(données agrégées) ou une
extraction de données selon
les termes définis du contrat

Recueil de données

A chaque DAT validée, le
laboratoire contacte la
BNDMR pour activer le

SDM-T dans les centres
considérés

s»BNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

La HAS incite le laboratoire
a passer par la BNDMR

dans les RDV de pré-
dépots

Le laboratoire prend

contact avec la BNDMR

La gestion des fiches
d’acces au traitement
et les déclarations d’El
se feront hors de la
BNDMR pour le projet
pilote

Des améliorations
techniques seront a
venir

Le laboratoire soumet a la
HAS son projet de PUT RD
avec les variables

d’efficacité définies avec la
FSMR

Autorisation HAS

ASSISTANCE
— PUBLIQUE
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Banque Nationale de Données
Maladies Rares

SDM-T : autres applications
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AAC / CPC ‘y ERDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Les discussions sont eégalement entamees avec TANSM
pour l'utilisation du SDM-T a deux niveaux

1€ phase : collecte de données dans le SDM-T pour
suivre les médicaments hors AMM a l'initiative des FSMR
comme décrit dans I'axe 4 du PNMR en vue d'une
demande de CPC

2° phase : collecte de données dans le SDM-T apres
autorisation CPC a la charge du laboratoire

Travaux d’évaluation de la faisabilité d’'une
interoperabilité entre eSaturne et BaMaRa pour le
recueil dans les AAC en cours
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Etudes académiques (CRMR, FSMR...) 4. oun

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Demandes d’études par un CRMR, une FSMR, un

etablissement de santeé...

La procedure d'acces aux données sera la méme que
celle déja mise en place et decrite sur le site internet :
Avis favorable du Comité scientifique de la BNDMR

Information de la FSMR /e cas échéeant
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Quelques précisions... ) A

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

Le SDM-T ne sera

%) Pas un doublon des registres et bases de données existantes sur les
modalités d’utilisation du médicament, mais un outil supplémentaire si le

besoin n'est pas couvert

@ Pas déployé automatiquement dans tous les centres, mais seulement dans
le cadre d’études ou d’accés précoce/ cadre de prescription

compassionnelle dans les centres considérés

@ Pas déployé dans les CRMR/CCMR/CRC et FSMR sans leur accord mais
seulement aprés consultation de la FSMR puis, dans le cas des AP/AC,
contractualisation de I'industriel/de I'établissement moyennant financement

pour le recueil
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Rétroplanning

Concertation

Documentation

CNIL

Projets pilotes

Développement

$2 2022

shBNDMR

Banque Nationale de Données
Maladies Rares

S12023

Aol Sep Oct Nov Déc

Jan Fév Mar Avr Mai Juin

dil >

A2

Modéle PUT-RD

Modele contrat

Autorités/Industriels
ORI des DG de CHU

Conformité au référentiel
de I'EDS

1¢ donnée

Recherche de pilotes (HAS) dans BaMaRa

P

Specifications fonctionnelles

N
| Dévelovgﬁqent SDM-T >

* Préparation du dossier d’AP, actualisation du PUT-RD, contractualisation, PIA ...

£0
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