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Préambule

roj e
ho

La HAS soO0est engag®e, dans | e cadre de son p j
e ®v

de | a r®gul ation par |l a qualit® et®vékbpper
économique des interventions de santé, en complément de leur évaluation médico-technique.

t
a

La poursuite de cet objectif a amené notre institution a prendre acte des controverses scientifiques
qui traversent la discipline économique et & prendre position a leur égard, de facon a permettre
aux acteurs qui élaborent les évaluations économiques et a ceux qui les analysent de disposer
déun cadre de r ®f ®rence commun.

Dans un premier temps, la HAS a souhaité expliciter le cadre de référence méthodologique qui est

|l e sien en mati re doé®valwuation ®conomique. Co®t
¢ Choi x m®t hodol ogi ques pour | 6 ®dek ldes s questions®c o n o
méthodologiques, il apparait désormais nécessaire de mettre en exergue les valeurs implicites

mi ses en jeu par | 6®valuation ®conomi que.

Si |l es m®t hodes dé®valuation disponibles mettent
des interventions dont la comparaison est médicalement pertinente, elles sont insuffisantes pour

juger de leur efficience lorsque les ressources disponibles sont restreintes. Dans ce cas de figure,

une intervention est efficiente si l a valeur du ©b
bénéfice généré par une utilisation alternative des ressources collectives qui lui seraient consa-

cr ®es. En pratique, ce principe condui't " | 6expr
notée lambda dans la littérature, exprimant la valeur qu'accorde la collectivité a une unité de gain

de santé.

Forte de son exp®rience, |l a HAS souhaite qubdune r
déune telle valeur de r®f ®r ence dans | es processu
contribuer a cette réflexon au moyen dbébune revue de |l a |itt®rat
connaissances sur ce sujet.

ess
®r a
A la lumiére des expériences étrangeéres, il ressort que le calcul économique intervient principale-

ment , et contrairement "®clias i Brnareme maddng el @adiackce s

des produits de sant ®. Le cal cul ®conomi que est |
délibératif, plus ou moins formalisé, qui met en regard les différentes dimensions de la décision.

Concernant plussp®ci fi quement | dinterpr®tation du cal cul
mis en ®vidence | 6existence ddédun d®bat institutioc
non une référence quantitative. Quelle que soit la réponse apportée acet t e questi on, | 0:
expériences étrangeres a permis de préciser la fagcon dont cette référence i implicite ou explicite T

est utilisée dans la décision.

En fait, cette référence ne renvoie jamais a une valeur « seuil » qui permettrait de déterminer, pour

un prix donné, si un produit doit étre, ou non, pris en charge par la collectivité. Elle se présente

plutét comme une fourchette de valeurs, qui indiquerait un ordre de grandeur acceptable en ma-

tiere de dépense collective pour un gain en santé. En ce sens, les valeurs de référence retenues

délimitent un espace de délibération : financer des interventions qui se situent en haut de la four-
chette implique dé°tre en mesure dbéargumentner | es
tions situées dans le bas de la fourchette. Ces valeurs servent a positionner le produit, du point de

vue de | 6efficience, de fa-on impartiale et neutr
dans la délibération, telles que des considérations éthiques et politiques, spécifiques selon chaque

contexte.

Il ressort également de cette revue de la littérature que le mode de détermination de valeurs de
r ®f ®r ence ne peut °tre issu dbébune approche strict
développées souffrent de limites théoriques et/ou empiriques. Elle doit étre éclairée par des tra-
vaux 1Issus de plusieurs disciplines, avant do°tr e
dé®l ®ments sur l es diff®rents proceussda séférgncel i t i gL
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Néanmoins, il est vraisemblable que la Iégitimité de ces valeurs repose sur la reconnaissance du
processus politigue mobilis® pour |l es d®finir, ma
et doéun cadr e t h @arentsgDare lecds aontraise, les valedrs da référence rete-

nues pourraient étre remises en cause et, par voie de conséquence, les décisions qui en découlent

en matiére de remboursement et de fixation des prix le seraient également.

En conclusion, la HAS ne m®conna’t pas |l es critiques formul
Tuvre pour ®valuer | 6efficience en sant ®. Certai
veille constante de la part de la HAS en lien avec ses partenaires scientifiques et industriels. La

mise ° jour du guide m®t hodol ogi que devrai-t perm
termes doéincertitude et donc doéaide " | a d®cision

Les d®bats soulev®s en termes dointerpr®tattron du
sion déacc s au remboursement et de fixation des p
fare i et " assumer . Leur explicitation irait dans |
transparente dans | es arbitr algles dqwrelpei ntmpde que
si bien que la HAS appelle & une mise en débat de la valeur accordée par la collectivité aux gains

en santé.

Pr Jean-Luc Harousseau
Président du Collége de la Haute Autorité de santé
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Val eurs de r ®f ®rence pour | d6®valuation ®con

Introduction

Léintroduction du cal cul ®conomique dans | a d®ci s
ressources disponibles sont allouées de maniére optimale au sein de la société. Des travaux empi-
riques men®s par | 6OCDE conf i rtégmeside samté@ @gnesurée parer f or

| 6esp®rance de vie) est davantage conditionn®e pa
penses constantes que par une augmentation du budget consacré a la santé (Centre d'analyse
stratégique 2010).

En France, deux dispositions législatives structurent la place du calcul économique dans la défini-

tion du p®rim tre des soins remboursables : doéun
chaque année par le Parlement dans le cadre de la loi de financement de la sécurité sociale
(LFSS) ; déautre part, l e crit re doefficience e:
vices de santé depuis octobre 2013". Léo®valuation de | 6efficience pa
l' i orer | 6efficience duenpbaonuiresra bd ee sbieetn sn oent psoeurrv idc®
bale des ressources allouées a la santé.

Léutilisation croissante du cal cul ®conomiqgue dan
rationalisation de | a d®pens eestdail le meilleur isage possible | s 0 a
des ressources. Elle correspond également a une recherche de transparence : tout arbitrage qui
engage des ressources collectives, dont chacun at
la collectivité, doitpouv oi r °tre justifi® et chacun doit pouvo:
Par conséquent, la question qui est posée, et a laquelle le calcul économique vise a répondre, est

l a suivante : ¢ Comment juger quoi |l oersescol@civesn o mi g u
pour mettre en Tuvre telle option th®rapeutique

alternatif ? » La réponse a cette question comporte deux dimensions : une dimension scientifique
sur la qualité méthodologique de la preuve et une dimension normative su
preuve.

Pour documenter la dimension scientifique, la Haute Autorité de santé a été chargée de définir les

modal it®s dé®valuation de | 6efficience et el l e a

thodol ogi ques pour | é6®valuation ®conomi que n- l a |
cipes méthodologiques généraux (Haute Autorité de santé 2011). Par exemple, la HAS privilégie

les analyses colt-r ®s ul t at ( ACR) , qui s pomt de Yue méthpdologgjue ®&tb o ut i
l es plus pratiqu®es, ai nsi que |l e choix de | 6indi
vie ajustées par la qualité (Quality Adjusted Life Years i QALY).

Se pose ensuite |l a questior,dadlesdientder pro®tnadteir pm ®c
sultat ddbune ACR qui mesur e, entre deux options,
santé.

Lorsqudune

0 on est plus co%uteuse et moins effi
alors que |

opti

6option | a plus efficace et | a moins ¢
Lorsqubune option est plus efficace mais aussi p |
plus couramment utilisée pour interpréter une ACR repose sur la métrique du ratio différentiel colt-
r®sultat (RDCR = @®@C / o@E), qui met cadté etditiéeemce nt e n
de colt®. Léinterpr®tation de ce ratio n®cessite de p
déun sur co %t mon®taau rgeaipnarder apgprote®@. Gpmpdei tdnu gedar me t
contrainte budgétaire et des autres besoins couverts par les dépenses collectives, il est probable

! La loi de financement de la sécurité sociale pour 2012 et le décret n° 2012-1116 du 2 octobre 2012 (article R. 161-71-1

du Code de |l a s®curit® sociale) ont ®tabli queresde atHASet i ence
du CEPS pour les produits revendiquant une ASMR de niveau | a lll et ayant un impact significatif sur les dépenses de

santé. Ces décisions sont entrées en vigueur le 03 octobre 2013.

Les r®flexions men®es dan stauss bieth a ka méruwe} récaninanp géveioppéeedu héné n
fice net (BN) ou Incremental Net Benefit (INB).
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gquodaeal © dobéun certain co%ut du gain marginal den sar
ressource supplémentaire a ce secteur si une utilisation alternative des ressources peut procurer

un résultat collectif plus satisfaisant. Sur ce fondement, une intervention est dite efficiente si le colt

marginal du résultat de santé produit par une intervention spécifique relativement & ses compara-

teurs est inférieur a une valeur de référence, généralement notée lambda (I ) dans la littérature.

En France, cette valeur de r ®f ®rence nodoest pas sp
dugan en sant® produit par une innovation mai-s il
table pour la collectivité.

Objectifs
Léobjectif de ce travail est de proposer une revl
acteurs chargésdemettr e en Tuvre | e cal cul ®conomique pour

financement collectif des produits de santé.
1 sbagit de

9 décrire les méthodes proposées pour estimer cette valeur, recenser les valeurs identifiées
dans la littérature et apprécier la faisabilité de la mise en pratigue de ces méthodes en France
(premiére partie) ;
T identi fier |l es points de d®bat soul ev®s déans | a
rence dans les décisions de remboursement et de fixation des prix des produits de santé (deu-
xieme partie) ;

T d®crire | es processus de d®cision ~ | 0®tranger
valeur de référence (troisieme partie) ;

T d®crire |l es principaux crit res asssugzde@Prorisau cr i
tion (quatrieme partie).

Loobjectif de cette revue de |l a |Iitt®rature ®tant

la mise en Tuvre du calcul ®conomiqgue dans | es d®

desanté,lesd®v el oppements et apports de |l a th®orie ®cor

pas dans |l e cadre de ce travail et , par cons®quen

Méthode de recherche documentaire

Le travail propos® sdappui e s uureincrementaleet foesystéh e doc
matique, adaptée de la méthode « de la boule de neige ».

Les | imites dbébune recherche documentaire traditio
de recherche f ond®e santesde motd cigs, dapsrd tei fciacda tei odnd uenxe r ®F |
d®finition ddébune valeur de r ®f ®rence, ainsi gue |

par Claxton et al.® (Center for Health Economics 2013).

Léapproche adopt®e dans ce tr alabkeide plusieairs céfrences.u r I 6
Ces publications ont été choisies pour leur approche synthétique et large du concept de valeur de

référence (Cleemput 2008) (National Institute for Health and Clinical Excellence 2007) (Towse

2002 ) (Center for Health Economi ¢ s 201 3) (Gaf ni 2006) (McCabe 20
Prades 2009) (Haute Autorité de santé 2008) (Weinstein 1995).

Léanalyse de ces r ®f ®rences initiales a permis,
| 6esti mation doéwmme val swrnt®e d®fa®te e part, -de co
bliographique a partir des références citées dans les publications.

Cette base bibliographique a été complétée pour chacune des problématiques traitées selon la
m° me appr oche r dysedssadocumestuidentifiéd @mnae pertinents et sur
| 6identification de r ®f ®rences suppl ®mentaires.

% Claxton et al. 2013 Systematic review of the literature on the cost-effectiveness threshold. Appendix A in (Claxton
2013).
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1.M®t hodes doesti mation de | a val
ant

S
gal n en s ®
Arbitrer entre les codts et les résultats de santé des différentes interventions implique que nous
soyons capables, collectivement, de quantifier une valeur de référence monétaire pour un gain en
santé. Cette valeur correspond au montant supplémentaire que la collectivité est préte a dépenser
pour obtenir une unité de santé supplémentaire grace a une intervention de santé. Les différentes
approches proposées dans la littérature économique pour estimer cette valeur sont présentées et
discutées dans la premiére partie de cette section. La deuxiéme partie rapporte les différentes es-
timationsidenti f i ®es dans |l a | itt®rature et la troisi me
de ces méthodes en France.

1.1 Pr ®sentation des m®t hodes dobdédesti ma
référence

Les différentes méthodes identifiées dans la littérature relevent de quatre approches de nature trés
différente et renvoient a des cadres théoriques distincts.

1.1.1 Estimer | a valeur de r ®f ®rence ~ parti
santé sou contrainte budgétaire

Dans cette approche, | 6al | oc atle gan cdlextd enrsant®, sausi r c € s
contrainte budg®taire. Léobjectif du calculn- ®con
tions envisageabl es, | e s-a-dira tekles quiemaxinisenhls gaia énfsanté i e nt e
et qui peuvent étre financées par le budget défini a priori. Cette approche se situe dans une pers-

pective de révélation des préférences collectives, contrairement aux autres approches présentées

plus loin dans le document.

L a val eur de r ®f ®r ence e st timsatoon et représente de c@lt ogr ar

déopportunit® de | a d®pense marginal e, ou prix
termes, la valeur de r®f ® ence indique ce qg&odil v
taire. Etabliruneréglede d®ci si on dbéall ocation des ressoour Ces

[
|l ogi e ndest financ®e gue S i son C 0 Yt mar gi nal
déopportunit® devrait garantir | d6efficience de | a

La valeur de référence dépend du budget dédié a la santé et de la productivité du secteur santé.
Par conséquent, elle est variable dans le temps.

De u x m®t hodes doesti mation de | a valeur de r ®f ®r
décrites ci-dessous.

3 Méthode des League Tables

Description

I sbagit de | a m®thode ¢ historique e d®vel opp®e
1973), qui permet de résoudre le programme de maximisation du nombre total de QALY sous

contrainte budgétaire. Sous les hypotheses de parfaite divisibilité des programmes et de rende-

ments doé®chelle constants, | 6al l ocation opts-mal e
sant de ratios nets codt-résultat* j us qu 6~ ®pui sement du budget ( We
1977). Selon Weinstein, un tel classement est pertinent si les interventions sont mutuellement ex-

clusives. Cette hypothése ne correspondant généralement pas a la réalité, Weinstein recourt a une

analyse marginaliste et au calcul de ratios différentiels colt-résultat (Weinstein 1995). Les res-

*Lerationetcolt-r ®sul t at est | e rapport entre | e co%t dobéune inahterven
tiel colt-résultat entre deux interventions est le rapport entre le différentiel de codt et le différentiel de QALY.
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sources sont alors allouées par ordre croissant de RDCR, aprés exclusion des interventions domi-
nées (Haute Autorité de santé 2011).

Le RDCR de la derniére intervention financée révele le prix fictif de la contrainte budgétaire et re-

présente lavaleurde r ®f ®r ence pour | a prochaine d®ciusi on |
velle intervention dont le RDCR est inférieur a cette valeur justifie une réallocation des ressources
disponibles : la nouvelle intervention est financée, au détriment théoriguement de la derniére inter-

vention précédemment financée.

Avantages et limites

Les fondements th®oriques de cette approche sont
|l 6all ocation de ressources d®finies a Néanimoins, au
ell e souffre de nombreuses | imites | i ®es aux diff
et au manqgue de réalisme des hypothéses qui la fondent.

Premiérement, la valeur de référence identifiée par cette approche est une variable dynamigue (sa

val eur change d s que | e budget change ou quobune
stochastique (en raison de I 6incertitude param®tr
ventions) (Gafni 2006).

Deuxi memethh,sédédgpoformati on compl te et exhaust
terventions est une exigence impossible ~ r ®al i s
déo®valuations ®conomiques pour <chaque iinsempventi o

riques disponibles sont trés variables et leurs résultats ne sont pas interprétables les unes par rap-
port aux autres.

Troisiemement, les hypothéses théoriques du modeéle ont été empiriguement remises en question :

hypothése de parfaite divisibilitét des i nt erventions ; hypoth se de r e
hypoth se déind®pendance des interventions (Cleem

En conséquence, une valeur de référence qui serait identifiée par cette méthode ou une approxi-
mation de cette méthode ne représent er ait pas | e co¥%t dobéopportunit:
santé (Gafni 2006).

3 Meéthode développée pour le NICE (Claxton et al. 2013)

Description

La méthode proposée par Claxton et al. pour estimer la valeur de référence dans le systéme an-
glais repose sur une estimation des effets de santé obtenus par une variation marginale des dé-
penses du NHS (Center for Health Economics 2013). Pour chacune des étapes du processus,
succinctement décrit ci-dessous, plusieurs options méthodologiques ont pu étre testées afin de
retenir la méthode la plus adaptée (Annexe 1, page 59).

La premi re phase de | 6analyse repose sur un trav
servées’entre |l es Primary Care Trusts (PCT) et qui p ¢
dans le budget global du NHS se répercute sur les dépenses par pathologie ; (2) comment une
variation dans les dépenses allouées a une pathologie se répercute sur le taux de mortalité. Le
co%t par ann®e de vie gagn®e ( AV @ulé apreswavoir tradstom s e mb |
m® | es taux de mortalit® en nombre dbéann®es de Vi

La seconde phase de | 6analyse vise ~ am®lianrer |
suite traduire ces résultats dans la métrique des QALY. Les scores utilisés sontissus do ®t ude

*Jus guden avr i etait2elaye 2y nivéaa locsl p®d 152 PCT (Primary Care Trust). Au niveau des PCT, des
données de dépense par grande pathologie (23 groupes « pathologie ») sont recueillies depuis 2003. Des données de
mortalité sont également disponibles pour 10 des 23 groupes « pathologie ».
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f ond®es -5D en suppdsadt que la qualité des AVG est identique a celle vécue dans la
popul ation g®n®r al e. Les auteurs tentent paer ail/l
ment liés a la mortalité (p.ex. la qualité de vie pendant la maladie).

La valeur de référence (valeur centrale) du NICE sur la base des données 2008 est estimée a
GBP12 936/QALY. Les analyses de sensibilité indiquent une probabilité que la valeur de référence
soit inférieure a GBP 20 000/QALY égale a 0,89 et une probabilité que la valeur de référence soit
inférieure & GBP 30 000/QALY égale a 0,97.

Avantages et limites

La m®t hode r®pond ~ un objectif de quantificatd.i
auxquels | e NHS e sptr ecnodn furnoen td® cliosrisognu 6einl f avewxur doé
t ®. Ce faisant, | 6®t ude permettrait de montérer pl
cutifs “ une recommandation de remboursement ont
NHS qui bénéficiaient ou auraient pu bénéficier des interventions déremboursées pour financer la

nouvelle intervention. La méthode a par ailleurs été développée avec un objectif opérationnel ; elle

devait pouvoir étre appliquée en utilisant des données recueillies en routine dans le systéme an-

glais (données de mortalité, données administratives, données épidémiologiques).

(0]
L

Il est a noter que la valeur ainsi estimée ne correspond pas au colt marginal de la derniére inter-
vention financée comme dans la méthode des League s Tabl es. La m®t hddre per
moyennei | e co%t marginal doéun QALY dans | e syst me N

Indépendamment du volume de données nécessaires et de leur exhaustivité, la méthode proposée

est complexe et repose sur de nombreux choix techniques pour,d 6une part, esti mer
d®penses et mortalit® et, ddautre part, extrapol e
| 6ensembl e des choix retenus, |l es auteurs esti men
traduit par une surestimation de la valeur de référence. lls montrent par ailleurs que les consé-
guences en termes de perte de b®n®fice net é-de sa
rence (c.-a-d. accepter a tort des interventions a un prix trop élevé) sont plus importantes que

cel | es d-éstinmion (€.ad.gejeter a tort des interventions).

Selon les auteurs de la méthode, la valeur de référence prise en compte dans la décision devrait
donc étre inférieure a la valeur estimée par la méthodologie proposée.

1.1.2 Estimer la valeur de référence a partir de la révélation des
préférences individuelles pour la santée

Description

Les méthodes de révélation des préférences, et en particulier celles fondées sur les préférences
déclarées’, visent & identifier la valeur monétaire ¢ u i serait ®qui val ente er
bien->°t re au gain ou ° |l a pr®servation dbébune unit®
QALY. Léidentification de cette valeur se fonde s

La valeur de référence est estimée empiriquement par des enquétes en population mobilisant des
méthodes de mesure de la disposition a payer (DAP) ; elle représente la somme maximale que les
individus accepteraient de payer en contrepartie

6

L6ESQDE (EuroQol 5 Dimensions) est un i nstrument standardi s
guestionnaire permettant de d®crire |l es ®tats de sant® et u
états de s a niD®@stredodrEaQdé par la HAS dans les analyses co(t-utilité. http://www.euroqgol.org/home.html.
7Lorsquc")il exi ste une situation de march®, il est possible d

valeur monétaire de biens économiques (méthodes fondées sur les préférences révélées). Dans un systeme de prise en

charge mutualisée de la santé, ces méthodes ne sont pas opérationnelles. On a donc recours a des méthodes expér-

imentales (méthodes fondées sur les préférences déclarées) , en ce quobell es permettent de
individus en les confrontant a des choix fictifs engageant leur espérance de vie i pondérée ou non par la qualité de vie.
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Val eurs de r ®f ®rence pour | d6®valuation ®con

Lesdeux m®t hodes i dentifi ®es dans |l a |itt®rature poul
de la valeur de référence sont la méthode de mesure contingente, qui permet de demander direc-

tement © un individu ce qubéil sermp)poutprépervérbuamé-payer
|l iorer son niveau de sant ®, e t® dgveloppée po@rcdépasses n t ([
certaines difficult®s | i ®es “ une valorisati-on di
Hansen 2003) (Pinto-Prades 2009) (Baker 2010) (Gyrd-Hansen 2012). Dans cette approche, les

val eurs doéutilit® sont esti m®es pour chaque ®tat
du Time-Tr ade Of f . Puis | e r®pondeur estime | a valeu
éviterler i sque ou | a dur ®e associ ®e ° | 6 ®t at de sant

choisie) (Robinson 2013).

Avantages et limites

Le principal argument en faveur des méthodes fondées sur les préférences pour estimer la valeur

de référence est leur cohérence avec la théorie du bien-étre, selon lagquelle les choix publics doi-

vent se fonder sur le bien-étre des individus, évalué par le degré de satisfaction des préférences
individuell es. ¢ Dans wune soci ®t ® d ®ntiliserrlea tes-q u e,
sources limitées et sur les arbitrages a faire entre les besoins concurrents devraient refléter le sys-

teme de valeurs et les préférences de la population ou de la communauté » (Goold 2011) (OHE
2011). Loéapplication ddantcetasineséficutés.des pose cepen

Premiérement, les limites associées a une méthodologie de nature expérimentale sont largement
discutées dans la littérature scientifique, et elles sont de nature a mettre en cause la fiabilité et la
validité des mesures obtenues. Elles renvoient en premier lieu au caractére fictif du contexte de
choix (cons®quences non tangibles des d®cisions)

do®tude © un autre de nature tr s diff ®remtdes (com
biens publics). En second lieu, de nombreuses limites sont liées aux biais générés par la scénari-
sation des choix (Abelson 2003) (Gyrd-Hansen 200 3) et par |l a m&t hode
(Pinto-Prades 2009) (Ryan 2001). Enfin, le manque de standardisation de la méthodologie limite
| 6interpr®tation des r®sultats et donc | eur- capact

bliques (Sach 2007) (Grosse 2008), ddautant que |
sont trés inégales (Ryan 2001).

Deuxiémement, la relation proportionnelle i méme approximative i entre disposition a payer indi-
viduelle et QALY est empiriquement remise encause’®par | 6 exi stence de biais

1 manque de sensibilité de la DAP par rapport a la sévérité ou a la durée de la pathologie (Pinto-
Prades 2009) (Cookson 2003) (Johannesson 1998) (Ryan 2001) ;

1 manque de cohérence entre un classement direct des interventions et un classement fondé sur
les DAP (Ryan 2001) ;

8le projet européen SVQ (Social Value of a QALY) atesté lafaisabi | i t ® doéune approche coha’ n®e
n®t ai re déun QALY dans un ®chantillon repr®sentatif die | a pc¢
déré comme empiriquement faisable, dés lors que la procédure est divisée en étapessimples ° mettre en T uvr
les entretiens sont réalisées par des enquéteurs bien entrainés (Office of Health Economics 2011). Cependant les résul-

tats obtenus sont anor mal ement ®I| ev®s. Les probl  mesdum®t hodo

|l a conception ddédune seconde ®tude europ®enne EuroVaQ (Euro
2010) (Robinson 2013).

® Les biais de format associés a la méthode contingente sont bien documentés : la tendance a dire oui aux questions
fermées, le risque de non-r ®ponse ou de protestation aux questions ouverte
biais d6®chell e avec | es cartes de paiement, |-Pralles@00®). de pass

10Danssonarticle,Pinto-Pr ades | iste |l es travaux qui ont fait |l a d®monstr
DAP et le nombre de QALY gagnés, méme pour des variations qui pourraient étre considérées comme faibles (Pinto-
Prades 2009).
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T variabilit® des rRARNuel dre ItyPee.,.del ei sque et | e
°tre exprim® en gain dbébesp®rance de vie odH en
Hansen 2003) et selon | 6organisation et |l e final

1 prise en compte biaisée des probabilités faibles (Weitzenblum 2012) (Abelson 2003).

Loabsence doune relation proportionnelle entre D

doéutiliser une valeur de r ®f ®r enedansan003).ue dans | a

Consi d®r ®es ensembl e, ces deux | imites condui sent

la valeur do¥maQakY20P9nt oavec doéun cl!t® une sens

considérations de format qui ne devraient pas entrer enligne de compte et , de | 6a

manque de sensibilité a des facteurs essentiels tels que la sévérité ou la durée de la pathologie
évoquées ci-dessus (Jones-Lee 2001).

Troisiemement, méme si une relation pouvait étre formalisée au niveau individuel entre disposition

a payer et préférence exprimée en QALY, cette estimation ne permettrait pas de répondre direc-
tement ° wune question dobéallocation des resspburces
duelle a une valeur collective poserait plusieurs questions non détaillées ici (Smith 2005) (Robin-

son 2013).

En conclusion, selon certains auteurs, la mesure concréte de la DAP collective pour un QALY gé-

nérique serait difficile, voire impossible (Gyrd-Hansen 2003) (Bala 1999) (Gyrd-Hansen 2005)
(Smith2005) ( ©06Brien 2002), et l e recours ° des»- mesur
maine conduirait vraisemblablement a un budget insoutenable (Cleemput 2008) (Cookson 2003)

(Abelson 2003).

1.1.3 Estimer la valeur de référence a partir de la valeur de la vie

stati sti que telle que d®f i nie dans dbéautre
Description
Cette approche repose sur une mod®lisation de |
| 6esti mation de | a valeur de |l a vie statistique (
Léestimation de |l a valeur de | a vie statistique ¢
déinvestissements Vvisant ” am®l iorer l a s®curit®
| 6environnement ou | e t rvaeuraauxlvies quelcessnieatigsementsdp&@rat t r i b

mettent i statistiquement 1 de sauver (Guesnerie 2012). Cette valeur correspond au montant a
payer pour éviter a la marge le risque d'un décés prématuré pour un individu anonyme (Bureau
d'économie théorique et appliquée 2013).

La valeur de la vie statistique peut étre estimée par les méthodes expérimentales déja présentées

crkdessus (en particulier | 6®val uation contingente
h®doni st es, peut ®galem@enhte’°teenmise mB®t haodeerepo
déarbitrages r®els revenu/risque sur des march®s
des individus ce qudéils sont pr°ts ° payer pour u
de salare ent re empl oi ri squ® et non risqu®, achat s
| 6approche par |l e capital humain, qui per met de m
“ la valeur mon®taire de ce que | asrecoiverd pouriledrus pr
contribution au bien-°t re de | a soci ®t ®, néest plus recommanc
VVS.

La mod®lisation de |l a VVS en une valeur de | d6anr
déune part, de tnr aunnsep ovsaelre ulra dweV S 6eann®e de w©-i e et
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tion de qualité de vie. Mason et al. discutent deux approches permettant de modéliser la valeur de

|l 6ann®e de vie comme une fonction de | a VVS et de
Léapproche conventionnelle suppose une fonction g
déoann®es de vie futures sauv®es, avec une valeur
cycle de vie. La m®t hode ¢ onsi detvie mdyenmeiregtanseePour | a VV

dépasser les critiqgues sur le fondement théorique et le manque de réalisme empirique de cette
fonction (Grosse 2008) (Aldy 2003), Mason et al. décrivent une approche alternative permettant

principalement de tenir compte delav ar i ati on de |l a VVS Avec | 6©ge (N
Lé6éint®gration de | a qualit® de vie dans cette moc
de vie restantes par un coefficient de quamit® d
mande devaloris er | es b®n®fices attendus doéune inthervent
d®r ant la valeur de |l a vie statistique en e onct.i

partment of Transportation 2013). Mason et al. appliquent les scores de qualité de vie issus de
| 6 ®c h edDI(Masok ZD09).

Avantages et limites

La proximit® des enjeux (valorisation marginalis
publique) et des méthodes (méthode fondée sur les préférences) explique que certains auteurs

aient propos® dbéestimer | a valeur de r ®f ®rence
Cette approche repose sur un principe dé®galit® d
secteur de la santé et de la méme unité de santé produite par un autre secte ur ddéacbo-i vi t ®
mi que (le transport, |l 6environnement , | 6®ducatio
| 6inefficience des d®cisions dbéall ocation dee r ess
vlin 2002) (Guesnerie 2012).

Ceprinci pe fondament al nbest pas remis en question d

sont avancées quant a la possibilité de modéliser la valeur de référence pour la santé a partir de la
VVS.

Premierement, si le gain de santé est le principal objectif des décisions prises dans le secteur sani-
taire (m°me si ce ndest pas |l e seul), ce nbdest pe
(McCabe 2008). Les budgets alloués a ces autres activités par le Parlement impliquent une éva-
luation relative de ces autres objectifs et des objectifs de santé. Si la valeur du bien santé est ef-
fectivement th®origuement transposable dbéun secte
compligu® doéisoler | a composante sant® dans | es a

Deuxiemement, contrairement aux méthodes présentées précédemment, qui permettent de révéler
directement | a valeur attach®e au r®sultat dobéune
m®t hodes dbéestimation de | a VVSdaesveat mésuee qatl
d®t er mi ne, en fonction de son budget et de ses pr
munir débun risque de d®c s ou de blessure (arbit
deux valeurs mesurées (valeur de la santé/valeur de la sécurité) soient transposables : les popula-

tions concernées par ces deux risques sont différentes, en particulier en termes de distribution

d6©ge (Loomes 2002) ; l es contextes de d®ciesi on

" Lechoixdelafonct i on explicative entre |l a VVS et |l a valeur de | 6arl
renvoie pas uniguement ~ des questions techniques. En effet,
l a valeur doéun QAsleY ddbéaunns rlibshqyupeotche d®c s i mm®di at . Les val e
pe-rmettent de considérer un risque de décés différé, ce qui est davantage cohérent avec des traitements de long

terme. Une troisieme approche, qui pourrait étre développée, per met t rait de mesurer | a valeur
d¥% qud”™ une am®lioration de | a gualit® de vi e, sans i mpact
al . (Mason 2009) montrent que | a val eu onctoode@imadélisation ceitnue QAL Y
et donc de | a nature du QALY gagn® : l a valeur mon®taire dou
GBP 70 000) serait sup®rieure " |l a valeur dbéun QAdvée(dgagn® p
| 6ordre de GBP 30 000) et par wune action uniguement sur | a ¢
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caractéere anonyme ou identifiable du bénéficiaire (Garber 1997) (Krupnik 2004) (Baumstark 2009)
; | a perception du rt@omes2000).est pas homog ne

Troisiemement, la conversion des valeurs exprimées en décés évités en valeurs exprimées par

AVGou par QALY soul ve des difficult®s qui concer
transformer | a VVS en une valeur doéune ann®e de \
appliqguer “ |l a valeur dbéune anw@dé ede wWwoem s tbarisdi
Les travaux engagés sur ces questions sont encore trop peu développés pour fonder une valeur

de référence (Commissariat général a la stratégie et a la prospective 2013).

1.14 Estimer |l a valeur de r ®f ®r é&gistoas = part i
antérieures

Description

Cette m®t hode propose dobébestimer une valeur de r®
réelles de remboursement ou de non-remboursement. Une valeur implicite de la santé pourrait

ai nsi °tre d®du idécesiond griseb énanatiérk gedimancdmeest collectif de biens et

ser-vices de santé.

Sel on Culyer, l a possibilit® déinf®rer |l a valeur
rieures suppose que | es d®ci si onssmem Buiventaune réeglee d 6 a:
publique ou non, répondant a trois conditions : cette régle de décision est connue des décideurs, il

est rai sonnable de supposer guodelle a ®t® appl i

déautres r gl es guelleskl@ pdursait &ra enaonfét (Culyere 2002).

Avantages et limites

Par sa dimension pragmatique, une méthode fondée sur les décisions passées présenterait plu-
sieurs avantages : estimation directe de la valeur utile au décideur ; intégration des arbitrages
entre les budgets des différents secteurs de la décision publique ; analyse portant sur des déci-
sions observées et non pas fictives.

Les critiques exprim®es dans |l a |itt®rature ° | 6
breuses.
En premier | i e u, i ndest pas n®cessairement | ®gi ti me

futures sur des critéres de décision historiques. La décision est dépendante du contexte, qui est
par nature évolutif : le contexte actuel pourrait conduire a une décision différente de celle qui a été
prise par le passé (Cleemput 2008).

Concernant | a val eur i mplicite identifi ®e, i est
effet, ell e ne repr®sente que ce quiefare edén@ref ai t ,
moins ce qubil serait souhaitable de faire ° | 6 a
pas respect ®es. Déapr s Loomes (Loomes 2002), i n

| 6AVG ou du QALY de d®ci & des comitépdont lessjugemerdsrde Maleur p a s s ®
ne sont pas transparents ndest pas acceptabl e.
déarbitrages entre plusieurs consid®rants, sans (
décision finale puissent étre systématiquement retrouvées. En particulier, si les décisions ne sont

pas réellement prises sur la base de données de résultats de santé et de données de co(t, la va-

leur implicite identifiée ne peut pas servir de référence pour interpréter le résultat doéune anal
colt-résultat.

2| a nature du risque et sa perception peuvent influencer la valeur déclarée pour la santé ou la sécurité. Par exemple, la
percepton déun risque encouru peut d®pendr e d dlpencacoimmeerelexant@ée ®me nt s

leur responsabilité ; le risque est-i | per-u comme objectif (la nature distribue
activité humaine ; quel est le degré de contrdle que les individus pensent avoir sur le risque ; sont-ils familiers avec la

notion de hasard et inform®s sur | a vraie nature et | 6i mport
reléeve-t-il de la responsabiltéede | 6i ndi vi du ou de cell e ddédun tiers (Loomes 20
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Enfin, cette approche sbéav re tr s difficile 7 me
El'le suppose que | d6don identifie suffisamment doi i
de vue marginaliste (lyaundi f f ®r ent i el doefficacit® et de co¥%

du RDCR est disponible, sur | a base do®tudes de q

1.2 Exemples de valeurs de référence identifiees dans la littérature

Les tableaux repris dans cette section reprennent les valeurs de référence établies ou proposées
par des institutions (Tableau 1, page 17 ) et des exemples de valeurs de référence issues de tra-
vaux de recherche académique (Tableau 2, page 18).

Débautres travaux empirigues sont pr ®sent @gayeen ann
de |l a valeur de | 6ann®e de vie statistique eet de
ment (Annexe 2, page 56).
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Tableau 1. Valeurs établies ou proposées par des institutions

(en QALY)

(1) Forte probabilité de recommandation: RDCR <

GBP 20 000
Grande-Bretagne ) Recommandation si argumentation : | pag de fondement explicite
NICE, 2004 GBP 20 000 < RDCR < GBP 30 000

(3) Forte probabilité de non-recommandation (sauf

arguments solides) :

GBP 30 000 > RDCR

(en QALY)

(1) Forte probabilité de recommandation: RDCR <
CENEEAECEYE GBP 20 000 Pas de fondement explicite
NICE, 2014 P

2) Recommandation si argumentation :

GBP 20 000 < RDCR < GBP 50 000

(en AVG ou QALY)

(1) Dominante : élément irréfutable en faveur de

| 6adopti on

(2) RDCR < USD 25000 : élément fort en faveur de

= -Uni | adopti on

Crzgem  (SEtE U P . Pas de fondement explicite
OHSC, 2005 (8) USD 25000 < RDCR < USD 125000 : élément

mod®r ® en faveur de | 6adoyg

(4) RDCR > USD 125 000 : élément faible en faveur de

| 6adopti on

(5) Dominée : élément en faveur du rejet

(en QALY) _
Pays-Bas L . L Valeur arbitraire reposant
CPHHC, 2006 Ianerleur a Eu_ro 80 000: élément en faveur de sur plusieurs références’®

| 6adopti on

(en DALY™) _
OMS. 2001 (1) Trés rentable : RDCR < PIB/téte iFt’:S de fondement explic-

(2) Rentable : RDCR < 3 fois le PIB/téte
NICE : National Institute for Health and Clinical Excellence (National Institute for Health and Care Excellence 2013)
OHSC : Oregon Health Sciences Center (OHA 2011)
CPHHC : Council for Public Health and Health Care (College voor zorgverzekerinen 2010)
OMS. : Organisation mondiale de la santé (World Health Organisation 2001)
13 Cette valeur repose sur plusieurs estimations (College voor zorgverzekerinen 2010) : |l e co%t annuel
long séjour (Euro 60 000) ; les études internationales (entre Euro 12 000 et Euro 73 000) ; I a nor nge(Ewoe
90 000) ; | 6®t ude de Devinl2004) se les dBcsions dunNICE (Euro 79 000) ; la méta-analyse de Day

(Day 1999) sur la valeur de la vie statistique (Euro 71 000 pour une année).

* Le DALY (Disability-Adjusted Life Years,ou ann®e de vie ajust®e sur | 6incapacit®
au début des années 1990 en vue de quantifier le fardeau des maladies. Le DALY est la somme des années de vie
perdues par mortalité prématurée et des annéesdevieenbonne sant ®

perdues en raison
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Tableau 2. Val

Pays

Auteurs, date

Etats-Unis
Kaplan, 1982

eurs propos®es ou esti

Valeurs

(1) < USD 20 000/QALY : acceptée

(2) USD 20 000 < RDCR < USD 100 000 : contro-
versée mais justifiable

(3) > USD 100 000/QALY : refus probable

m®es dans | e

Méthode

Valeurs arbitraires reposant
sur une revue des évaluations
économiques disponibles

Grosse, 2008

< USD 40 000/QALY : efficiente

> USD 200 000/QALY : non efficiente

Actualisation 2008

Etats-Unis Communément cité en référence dans les travaux
américains
1992 USD 50 000 RDCR de la dialyse
Hirsh, 2000 | UsD 95 000 Actualisation 2000
Ubel, 2003 USD 121 000 Actualisation 2003
Lee, 2009 USD 129 000 Actualisation 2009
) . Borne basse : Dispositiorl a payer, déqluite
Etats-Unis de | 6®vol uti on
Braithwaite, 2008 Usb 183 000 / AVG mortalité et des colts (1950-
USD 109 000/ QALY 2003)
Borne haute : Refus’de payer, dé_duite du
[jsanté perdu si refus
Usb 264 000 / AVG | yassurance vs [Icolt assu-
USD 297 000 / QALY rance
Pl usieurs zones dobéinterpr

Canada
Laupacis, 1992

(1) Dominante

(2) < CAD 20 000

(3) CAD 20 000 < RDCR < CAD 100 000
(4) > CAD 100 000

(5) Dominée

Valeurs arbitraires reposant
sur une revue des évaluations
économiques disponibles et
des recommandations exis-
tantes

(1) Dominante
(2) < CAD 24 000

Rocchi, 2008 (3) CAD 24 000 < RDCR < CAD 122 000 Actualisation 2008
(4) > CAD 122 000
(5) Dominée
Canada Au seuil de CAD50 000, une intervention devrait étre | Position personnelle, sans
Laupacis, 2002 considérée comme relativement peu attractive. fondement explicite
Etude économétrique, sur

Grande-Bretagne
York University, 2013

Estimation centrale (en QALY)
GBP 12 936 (Euro 15 597)

données de dépense et de
mortalité

Grande-Bretagne Val eur mon®taire . . | Modélisations a partir de la
Mason. 2009 Selon la méthode : WS

’ entre GBP 30 745 et GBP 70 896
Europe DAP moyenne pour un QALY Approche chainée (étude
Robinson, 2013 entre USD 18 247 et USD 34 097 EurovaQ)

Source : HAS 2014, KCE 2008 (Cleemput 2008)

cadr e
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1.3 Mobilisation de ces méthodes pour définir une valeur de
référence en France

1.3.1 D®t erminer | e co%t doéopportunit® du QF

Laméthodefond ®e sur | a construction débune League Tabl
plan théorique, est remise en question depuis quelques années dans ses fondements mémes. Par
aill eur s, s a mi s e en Tuvr e en France, serait m° me

doéi mportantes difficult®s en raison du vol uane tr
liser pour produire un classement exhaustif des interventions de santé. Elle pourrait également se

heurter a des difficultés politiques, danslamesur e 0% cel a i mpliquerait do
pl ace une proc®dure de r®®valuation global m- de |
boursés, susceptible de remettre en question tous les choix antérieurs.

Léop®rationnalit® diu adahiledrund edse sc hoabrjgeecst iffisx ® pour
et al. (Claxton 2013). Développée dans le systeme anglais, sa transposition en France pose en

premier lieu la question de la disponibilité des données de dépenses et de mortalité par catégorie

de diagnostic. La méthodologie est complexe et implique de nombreux choix dont la pertinence
n®cessite des analyses plus pouss®es. La m®t hode
encore étre considérée comme un objet de recherche.

1.3.2 Déterminer une disposition a payer pour un QALY supplémentaire

Les études empiriques pour estimer une disposition a payer pour un QALY restent peu hom-
breuses, mal gr® | 6®mergence dans |l es ann®es- 2000
passer les limites de ces méthodes.

Parmi ces tentatives, le projet européen EuroVAQ a cherché a estimer dans 10 pays européens,

dont |l a France, la valeur doéun QALY sur | a base
Heal th and Society 2010) . De uxe apopuro clhéees toinaba t®ito&n
leur, la méthode chainée et la méthode directe. Les auteurs déterminent, pour la France, des va-

|l eurs moyennes pour | e QALY compri ses, respecti ve

| 6approche cha n®ebd4detl2ntirdamhs8lbafiplcrocthe IdOamptl
des résultats obtenus, ils reconnaissent que les limites sont trop fortes pour conclure a la fiabilité
des résultats (Robinson 2013) (Institute of Health and Society 2010).

1.3.3 Transposerlavaleurdela vi e statistique telle qu
débautres secteurs doéintervention publiqu

Le rapport du Commissariat général a la stratégie et a la prospective a établi une valeur de réfé-
rence pour la vie humaine statistique dans les investissements publicsde 3 mi I | i ons dbéeur
(Commissariat général a la stratégie et a la prospective 2013). Les auteurs du rapport préconisent
le recours a une valeur unique, dont le montant évolue dans le temps en fonction du PIB/téte. Le

caractére unique de cette valeurestjust i fi ® par , débune part, les | i
susceptibles de |l a faire varier et , déautre part,
la volont® collective de garantir que | dgquesodbrt en
|l e secteur et quel que soit | 6individu concern® ¢
La valeur de | 6ann®e de vie sauv®e est esti m®e

Le CGSP juge souhaitable | dédintroduction du QALY
important. Il recommande que des travaux de recherche soient entrepris pour construire une réfé-
rence francaise.
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1.3.4 Inférer une valeur implicite a partir des décisions antérieures de prix
et de remboursement

La légitimité de cette méthode pour fonder une valeur de référence permettant d 6i nt er pr ®t e |
RDCR est largement critiquée dans la littérature.

En France, el l e aurait ddbaut ant moins de | ®gi ti mi
de rembour sement noéont jusquod”™ pr®sent pagwEsennt ®gr
compte les crit res de service m®dical rendu ( SMI

service médical rendu (ASMR) ou amélioration du service attendu (ASA).

Néanmoins, dans la mesure ou des décisions de prix de produits de santé sont dorénavant docu-

ment ®es par un crit re dobéefficience, une telle a
| 6i mage des r echer ch elniavastia®emmnaiasanceRerpiickewdenaleurs de
référence (Devlin et Parkin 2004).
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2.Val eurf ®@reemrc®e et d®ci si on en sa

La probl ®matique de | a d®t ermination dobébune valeur
cessus de décision dépasse les questions techniques présentées dans la section précédente.

La revue de la littérature, réaliséeepar | a HAS pour facil it errésultdtaappr op!
permis de mettre en ®vidence un double gquestionne
val eur de r ®f ®rence. Premi rement, | 6app!l menati on
permet-elle de garantir la maximisation de la somme des gains en santé sous contrainte budgé-

taire ? Deuxiéemement, la maximisation de la somme des gains en santé sous contrainte budgé-
tairereprésente-te |l e | 6objectif du d®cideur ?

Cette partie vise a présenter ces questionnements dans une perspective pragmatique. Traiter des
guestions théoriques sous-j acent es d®passe | 6objectif de eette
rait un travail complémentaire, précisant les réponses apportées par la théorie économique aux
guestions spécifiques posées par les ACR.

21 Loapplication doébune valedewde de r ®f ®r
maximiser la santé collective sous contrainte budgétaire ?

2.1.1 Le programme doéoptimisation en prati gl

Les approches fond®esprsaugr ammer ®lsbéool puttiinins add uom o u
préférences individuelles ne sont pas substituables™ e t l e choix de |1 6une ou
deux finalités différentes du calcul économique en santé (Office of Health Economics 2004 )

(McCabe 2008):soit il se situe dans | a perspective doun
d®coul erait dodébune valeur de r®f ®rence repr®sentan
soi t il se situe dans une persdectipaea tdea dAEFUinrei tvi
rence repr®sentant | 6®quivalent mon®taire de |l a p

Léensemble des pays qui mobilisent | e calcul ®cor
contexte de budget contraint sur une période définieet| 6 a n a | yré&sdtat eso lisée dans ce

contexte décisionnel. Par conséquent, le probleme de la meilleure allocation des ressources dé-

di ®es ~ l a sant® trouverait sa solution dans | a
somme desgainsdesant ® pour un budget do-jace®ala®gededéci-l 6 obj
sion, toute intervention dont le RDCR serait supérieur a la valeur de référence issue de ce pro-

gramme serait inefficiente, et ne devrait donc pas étre admise au remboursement au prix mobilisé

dans | 6estimation du RDCR.
Or , comme <cela a ®t ® d®crit dans |l a premi re pa
dbébesti mer une valeur de r ®f ®rence qui pui sse °tre

ment fiabl e et porthitédedn dépenseanargfinale dndsange.

De fait,|, certains travaux remettent en cause | a
duisant a rembourser toutes les interventions dont le RDCR est inférieur ou égal a cette valeur de

référence, a garantir a la fois la maximisation de la santé collective et le respect de la contrainte

budgétaire (Gafni 2003) (Gafni 2003) (Gafni 2006).

A budget constant'®, toute intervention acceptée dans le panier de soins remboursés implique une
redistribution des financements sociaux : la dépense nouvelle en santé se fait au détriment

®Selon plusieurs auteurs, |l es conditions de | eur convergenc
budget fix® de mani re ~ couvrir | 0e nasgmahést sepérite su égabaucaiit dont |
marginal ; définition et allocation des budgets reposant sur la seule régle de la maximisation du résultat de santé ; infor-

mation parfaite sur |l es r®sultats et | es o@pptery20P.ur | densemb

¥ ousile budget supplémentaire disponible ne couvre pas les dépenses nouvelles proposées au remboursement.
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déautres biens et services financ®s <collectiveme]
secteurs. Selon Gafni et Birch (Gafni 1993), pour que le calcul économique soit réellement utile au
d®ci deur , il serait n®cessaire qubil int gre | e ¢

cette intervention (c.-a-d. les effets de santé produits par les interventions qui devraient étre ex-
clues du panier pour compenser ce colttotal). Le RDCR ne permettrait pas

des effets de sant® perdus, car il néint gre pas
Lorsqubune intervention est soumise au rembourser
santé attendus aux effets de santé associés a des interventions qui devront étre abandonnées
pour g®n®rer | e financement n®cessaire. Cela i mpl
Ié et que des interventions soient identifiées comme pouvant étre abandonnées pour générer les
ressources n®cessaires. Léintervention ne sera acf

supérieurs aux effets de santé perdus. Cette approche permet de garantir le respect de la
c-ontrainte budgétaire, mais ne garantit pas la maximisation des effets de santé. Il faudrait pour

cela °tre capable doéidentifier, parmi touteis | es
nai son dointerventions) doéun co%t ®quivalent | 6
pl us grand diff®renti el doeffet de sant® avec | 06i
ment mise en Tuvre dans | 6aide ° |l a d®cision publ
Pour étayer leur analyse, Gafni et Birch constatent empiriquement au Canada (Gafni 2003) et en

Austral i e ( Gaf ni 2006) que | 6application doéunear gl e
tion des d®penses ou par un financement des inter
déja financées'’. Cette situation renvoie notamment & la questondu champ de lod®val u
nomi que, ci bl ®e sur certaines interventions SsSoumi
gui pourraient °tre efficientes mais pour | esque

2007) (Cookson 2001) (Raftery 2009)).

2.1.2 Quel impact sur le calcul économique ?

Quels que soient les débats théoriques et les limites des informations disponibles pour le décideur,

| 6i nd®ci sion en mati re de priorisation nobéexiste
existant e et une option nouvell e, refuser de choi sir
vient © choisir |l e statu quo. En ce sens, l 6i ntr o
tribue néanmoins a une meilleure allocation des ressourcesquel6é absence de <cal cul
(Drummond 2007) (Gold 2007), car il per met dbesti
ventions de santé, selon une méthodologie transparente, rigoureuse et standardisée.

Les limites discutées dans la littérature renv oi ent f ondament al ement = | 0i
une valeur de référence comme un seuil permettant de discriminer les interventions efficientes (c.-

a-d . dont |l e rembour sement maxi mi se | 6eff et de sa
trois conséquences principales.

T La valeur de r ®f ®rence ne se d®finit plus en te
une notion de valeur de référence « acceptable », ce qui pose la question de sa légitimité et de
son identification.

T Lébobjecuiifi po@uegxpri me davantage en termes cdbdbam®l
tive qubdben termes de maxi misati on.

1 La difficulté a respecter la contrainte budgétaire par la seule référence a une valeur prédéter-
mi n®e renvoie 7 | a n®eneestsupplé®enthiteyaour sélactionnerdesgin-de | u
terventions éligibles au remboursement parmi les interventions dont le RDCR est inférieur a la
valeur de référence.

YA contrario, dans | 6hypoth se 0% | 6ensemble des interventi
n6®puipsaesr diet budget di sponible, la collectivit® serait prive®e
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2.2 Lamaximisation de la somme de santé produite sous contrainte
budgétaire resume-t-ellel 6 obj ecti f du d®ci deur

2.2.1 Utilitarisme versus égalitarisme ?

Ancré dans la théorie du bien-° t r e, l e cal cul ®conomi gue priepose

sant ° d®terminer | 6allocation des ressources qui

de bien-° t r e . Cela implique que | 6on soit en mesure d

notion de bien-étre.

Loutilitarisme, sur |l equel se fondent hi storique

interventions de santé, caractérise la notion de bien-étre par la satisfaction des préférences indivi-

duell es et |l a notion dobéoptimum soci al par deux pr
économique :

T ' 6objectif de |1 6allocation des r essou-étreadivi-e st I
duel s, | 6objectif du cal cul ®conomique est al or.
l e plus grand bonheur pour | e plus grand nombre
1789) ;

T I 6am®I i or a-étie denchadque individe anune valeur identique quelle que soit sa situa-
tion personnell e, selon | a formule consacr ®e ¢

La remise en cause de ce fondement historique sbe

1T LO6i d®e s edlebmren-dtraigdividdel] comme satisfaction des préférences, est le fonde-
me nt de toute appr®ciation normative des r gl e:
remise en cause au profit débune appr ®ci aSéenon ob
1987), ressources fondamentales selon Roemer (Roemer 1985), réalisations fondamentales
selon Fleurbaey (Fleurbaey 1995), etc.) 8.

T Léobjectif de maxi mi sation de | a somme des b®n®
ddéun obj ectndes siuat®ms andividseles. iLaosociété ou le décideur peuvent sou-
haiter, dans certaines circonstances, allouer davantage de ressources pour améliorer la situa-
tion de certains individus en particulier.

L6i d®e sel on | aqguel | @avaniage sleeressourtes J carmihsiindividils ed taia | | o u e
son des <circonstances d®favorables qudils subiss
théoriques dans le domaine de la philosophie politique et morale, en particulier depuis la parution

delaThéori e de | a justice de Rawls en 1971. Par cont
®galitaristes qui d®coul ent de | 6analyse de Rawl

méritent de se voir allouer des ressources supplémentaires pour améliorer leurs conditions de vie,
méme si cela implique de diminuer la quantité globale de bien-étre dont jouit la collectivité dans
son ensemble™.

La prise en compte de principes ®galitaristes en
i mpl i g u Besoian eneslré de discriminer, parmi les individus, ceux qui sont les plus défavo-

ri s®s, de mani re g®n®rale et en mati re doé®tat d
Dans la littérature sur les théories de la justice, deux types de critéres sont distingués : les critéres

en termes de r®sultats et |l es crit res en termes
Y L6utilisation de ces crit res i mpligqgue que certaines condi
donc étre identifiées a priori.

YCest h®ories sont dites ¢ ®galitaristes €& <car ell es propos:

do®galisati on -étrej oppoBsités, saaté, et¢.)kemtre kes individus, plutét que de fonder le calcul unique-
ment sur un objectif de maximisation de ce résultat. Toutefois ces théories ne proposent pas un égalitarisme pur dans la

mesure 0% elles recommandent de privil ®gier |l es intervention
les plus défavorisés. Un égalitarisme purconduirait en effet ~ recommander des i nt
situation de tous |l es individus, m°me si cela so6effectue au
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|l es crit res en termes de r®sultats invitent 7 pr
souffrant des maladies les plus graves, pare x e mpl e ceux dont | desp®rance
est |l a plus courte. Les crit res en termes éde moy
gier | 6am®lioration de | 060®tat de sant® des indivi

sur leur mode de vie en général, par exemple ceux pour lesquels la pathologie induit les consé-
guences les plus importantes sur leur épanouissement personnel ou professionnel.

Ces développements récents dans le domaine de la philosophie politique ouvrent de nouvelles

perspectives, l orsqudéil sbdagit de d®finir | 6objec
2.2.2 Initiatives institutionnelles en faveur de circonstances particuliéres

La recherche documentaire sur |l es exp®riences ®t

exempl es geé&arbmptiiazi tes ou explicites en mati re

faveur de certaines pathologies ou de circonstances particulieres. Ces exemples contredisent

| 6application ddéune r gle dobéinterpr ®tat ntonsdedu RD

santé.

Pl usi eurs ®tudes analysant des avis rendus mar | e

té anglaise (Raftery 2005), canadienne (Rocchi 2008) et écossaise (Timoney 2006) ont montré

gue des interventions dans des contextes thérapeutiques spécifiques pouvaient étre recomman-

d®es bien qubelles soient associ ®es °~ des RDCR ®l
pathologies engageant le pronostic vital et plus particulierement de traitements contre le cancer.

Le contexte des maladies rares est également souvent traité de maniére spécifique *. En raison

de leur prix élevé pour une efficacité généralement modeste, les interventions dans les pathologies
orphelines ne sont presque jamais efbfaisei dMtuense Ivar
de référence identique a celles des autres traitements. Certaines problématiques spécifiques sont

mises en avant pour justifier de consacrer davantage de ressources pour un gain en santé équiva-

lent : prise en compte de principes déontologiques (fin de vie, chronicité) et éthiques® (Junod

2011), prise en compte de difficultés méthodologiques (difficulté de démontrer un bénéfice clinique
statistiquement significatif sur une population c
mat i que de d®vel oppement de | édinnovation, etc.

Certains pays ont adopté des dérogations explicites par rapport aux régles communément appli-
guées pour interpréter les RDCR dans certaines circonstances particulieres.

Ainsi, par exemple, unereglede devoirdd assi st ance envers | es personne
(the rule of rescue) a été définie au Royaume-Uni (National Institute for Health and Care Excel-
lence 2009 642) et en Australie. Cette regle permet de prendre en charge des interventions dont
| 6 ®utadlona ®conomi que est d®f avorable. Dans | es deu
ont été spécifiées.
M Dans | e cas du NI CE, l a recommandation sp®ci figqg
teres ci-aprés sont satisfaits : (i) le traitement est indiqué pour des patients avec une espé-
rance de vie limitée, normalement moins de 24 mois ; (i) il existe des preuves suffisantes pour

indiquer gue | e traitement per met déall onger (I
®par exemple, en Angleterre, | 06®valuation desrarésruiraomhanent s c
therapies) ne relevait pas de |l a responsabilit® du NI CE, m
Specialised Services). En 2013, cette évaluation est confiée au NICE qui prévoit de soumettre a consultation un
proce-ssusd 6 ®val uati on de ces th®rapies hautement sp®ciali s®es c
est mise en place qui repose sur | a m®t hodol ogi e dé®valuati c
de 1 0inter pr ®ata testeo poséed kas premi®@e évhldation du NICE dans le cadre de ce programme
dé®valuation des traitements hautement sp®cialis®s ®tait att
ZDsun point de vue ®thique, il ents tiblest des maladies rares sauver® SEGEEE C €S m
pour |l esquelles il nbexiste pas dbéalternatives th®rapeuti quct
patients serait considérable (Simoens 2010). Les conséquences pour les patients du non-remboursement de ces traite-
ments seraient donc plus | ourdes. Léapplication ° cesi-patien

cament destiné a une large population de patients reviendrait a accroitre une discrimination déja existante (Junod 2011).
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mois, par rapport aux alternat i ves di sponi bl es dans | e NHS& ; (i
frant un bénéfice comparable ; (iv) le traitement est indiqué pour une population peu hom-
breuse.

T En Australie, l e r gle est suscepti bl elterdatives 6 app
phar macol ogi que ou non pharmacol ogi que, (sk1) g L
si ve, avec un risque de d®c s pr®matur ®, (iii)
nombre de patients et, enfin, (iv) que le médicament apporte une amélioration clinique suffi-
sante pour °tre consi d®r ®e c¢co0omme Ga rescue fro
régle est cependant tres peu utilisée.

Un second exemple de d®rogation ~ la r gle éeommur

crit aux Pays-Ba s . 1 sbagit de prendre en compt e, en plu

de¢ n®cessit® &% deddegré de méaeessttéeest évaluié quantitativement sous forme
déun ratio (Stolk 2004) itéene pammetdde praNdre em comptg la Ltal 3 ) . (
tion des patients qui sont sur |l e point de perdr
auraient eue sans maladie. Pour ces individus, une valeur de référence plus élevée est jugée ac-
ceptable. En 2014, ce critére de déficit relatif en santé est discuté par le NICE en remplacement du
critére de fin de vie (National Institute for Clinical Excellence 2014). Il se distingue des critéres de
Gfair inningsd, mi s1985, muisaarailiamseral997% atrde delsi deedéficit

absolu en santé (absolut shortfall®*). En effet, ces deux crit res imp
ressources pour les individus les plus jeunes, par opposition au critere de "proportional shortfall"
quineprendpasencompte | 6©ge des individus concern®s par |
2.2.3 Quel impact sur le calcul économique ?
Bien quéil puisse °tre admis que | es d®cideurs pe
sation du bénéfice santé collectif sous contrainte budgétaire, cela ne remet pas en cause la regle
optimisatrice dbéall ocation des ressources. En ef
débautres fonctions objectif que | a fonction de so
(par exemple, la fonction object i f dans | e programme ¢ maxi min €& p

la situation des individus les plus défavorisés).

22 A ~ . R .
Le crit re de Aproportional shortfall o suppose que | es i n®g
QALY perdus sur | besp®rance de vie restante et non par un no

NombredeQAL Ysperdusenraisondela maladie
NombraeleQALYsspéréenl'absencelela maladie

#poapr s Harris, chaque individu devrait pouvoir jouir doéune
ris 1985). Par conséquent, tout individu qui décederait avant d'avoir atteint cet age-ci subirait une injustice que la collec-

tivitéestj usti fi ®e ~° pr®venir. De ce point de vue, il serait | ®g
ndbont pas atteint cet ©ge | imite et dobéallouer moins de ressoca

été faites a la suite de Harris, notamment par Williams, en 1997, qui propose de fixer cette « durée de vie raisonnable »

en prenant en compte non seulement I'espérance de vie moyenne dans la population générale, mais également la quali-

té de vie surtout le cycledeviede!l 6i ndi vi du (Wil liams 1997). Williams montre
d'équité sur les années de vie gagnées produites par les interventions en santé, en fonction de la situation des individus

en termes do6O©ge et detiqounaldiut ® edger & ided aevte resni ofnonacux i n®gal it ®s
Harris limitait la portée du critére de fair innings dans la mesure ou il refuse de considérer que ce critére permet de don-

ner priorité aux individus les plus jeunes lorsque tous les individus en concurrence se situent en dessous de cet age

l'imite (par exemple entre deux individus ©g®s de 15 et 40 ar
Harris et cel ui de ¢gfair inningsdg chez Williams (Tsuchiya 20
2 e critére de déficit absolu en santé (absolut shortfall) est discuté par le NICE, parallelement a celui de critere de défi-

cit relatif. I sbagit doé®valuer |l a situation déun individu

moyenne en QALY des individus du méme genre dans la population générale.
AS=zesp®rance de QALY en | isspaeads QALY avedlaamaladel a di e
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La question qui se pose d s |l ors est de savoir s
ou sa r gle doiimégrercer ®tyatei o aplddiatnraalgyesse de | a | it
doéoidentifier deux voies de recherche principales

T | dapplication de pond®rations sur [®evan ®@3Mete-t at d

ring 2013) (Wagstaff 1991) (Hughes 2005) (Bobinac 2012) ;
T | adoption de diff®rentes valeurs de r ®f ®rence
2013) (Bobinac 2012) (Annexe 3, page 66).

La d®clinaison pratique de ces deux options const
niveau international et les travaux universitaires auxquels il donne lieu sont encore rarement mobi-
|l i s®s dans |l e cadre de | 6aide ° l a d®cision putl
| 6op®r ationnalisation de ces deux onguscoocersantdes nt , d
arguments pertinents pour discriminer les situations les plus défavorisées et pouvant étre considé-
r®es comme i n®quitables et, ddautre part, | 8absen

rations (Wailoo 2009) (Bobinac 2012).

Plus fondamentalement, au-dela de la possibilité technique de sophistication du calcul, la question
se pose de savoir so6il est souhaitable queél e ca
rants qui entrent dans la décision publique.

Si la réponse a cette question est négative, deux conséquences peuvent étre tirées. Premiére-

ment, la référence a une valeur prédéfinie ne peut plus étre présentée comme une régle de déci-

si on, mai s comme une r gle doéint er pirl®ad eefick.iDeu, att
xiemement, la question de la place du calcul économique dans le processus de décision (cf. sec-

tion 3) et de son articulation avec les autres dimensions (cf. section 4) doit étre discutée.

% | a discussion est ici fondée sur des régles de décisions éthiques, mais le décideur peut également souhaiter que
dbautres r gles soient suivies, par exempl e : une all ocation
est insuffisant, ou lorsque | 6di mpact budg®taire est ®l ev®.

% par exemple, la regle établie en 2009 pour les traitements de findeviede mandai t au comit® do®val u:
consi d®rer | 6i mpact déune pond®ration plus i mportante du QA
gain dbesp®rance de vie apport® par | dintervegmuti 6nceeidl eandtd@r
du en bonne santé du méme age (National Institute for Health and Clinical Excellence 2009).
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3Processus de d®ci sion observ®s

Léintraductridnre doéefficience dans |l a d®ci sion de
de sant ®, bien |l oin dé°tre m®caniste, soul oe des
tion décrit les processus mis en place dans quelques pays précurseurs en la matiére.

Les documents publics disponibles montrent que |
commun®ment mobilis®es, “ des degr®s diver s, par
publics) dans | e cadre de niefdeibiens e sesviced deisantélrems i on ¢

boursables. En revanche, la maniére dont le calcul économique entre dans les négociations de
prix est trés peu documentée dans la littérature.

En mati re dbéaide ~ |l a d®ci si on p o tdenceslédangeresmb o u r
per met dbobserver gue dans l a presque totalit®
s6int gre dans un processus de d®cision d®li b®r at
plusieurs critéeres, applicables au cas par cas, sans qu 6 i | soit n®cessairemen
valeur explicite dointe®pudtati 8.degs Daalsyses moa
| 60regon se distingue en proposant un processus |
c o mme Imbledessirgerventions répondant a un probleme de santé (3.2).

En mati re doéaide ©~ Il a fixation des pri x, nous p
Al l emagne puis | 6appro-t@3)di scut ®e au Royaume

3.1 Modele général : un processus délibératif fonde sur plusieurs
critéeres de décision

Le processus de décision le plus communément mis en place repose sur des arbitrages délibéra-

tifs entre diff®rents crit res (|l éefficacit® de |
doaltievesa t h®rapeutiques, etc.), qgudi l est possi
doéinterpr®tation pr ®al abl ement d®&finie.

Pour porter un jugement sur |l e caract re efficie
r gle dointer grv@t aetti oenx pg uiacnittiet aets t | 6exception. L
cette position. Dans | a majorit® des pays, l es a

guantitative explicite.

3.1.1 NI CE (Angl eterre et pays de Gadnl es)
une régle quantitative et explicite

Deux objectifs principaux sont assignés au NHS : la maximisation de la santé collective sous

contrainte budg®taire et | 6®quit® de |l a distribut
| 6objectitfaidu uMHS u® ment l a maximisation de | b6eff
capt urer | a totalit® des aspects de | a sant®, alor

de la preuve scientifique, et sa recommandation pourrait reposer sur une comparaison du RDCR
estimé avec la valeur de référence représentant le prix fictif de la contrainte budgétaire du NHS
(National I nstitute for Health and Care Excellenc

Dés 2004, le président du NHS affirme que le NICErefus e dob6adopter une r gl e ¢
fondée sur une valeur-seuil établissant une frontiére entre ce qui doit étre recommandé et ce qui

ne doit pas | 6°tre (Rawlins 2004 466) . Bi eno- que |
cessus dedéci si on, débautres consi d®rants sont prias en |
tion, qui repose sur des jugements dobéordre scient

Le processus décisionnel du NICE est de nature délibérative et fondé sur plusieurs critéres de dé-
cision, mettant en lumiere et combinant des arguments de différentes natures et de différentes
sources (cf. encadré 1) (Culyer 2006). Le NICE a défini les différents facteurs entrant dans la déci-
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sion et précisé que la décision doit étre argumentée et transparente (National Institute for Health
and Care Excellence 2013). La maniére dont ces différents facteurs sont combinés avec la valeur
de référence reléve du cas par cas.

Encadré 1. Processus délibératif de décision du NICE (National Institute for
Health and Care Excellence 2013)

ABel ow a most pl ausible | CER of A20,/000 per
recom-mend the use of a technology is normally based on the cost-effectiveness
estimate and the acceptability of a technology as an effective use of NHS re-
sources. When the estimated ICERs presented are less than £20,000 per QALY
gained and the Committee judges that particular interventions should not be pro-
vided by the NHS, the recommendations will make specific reference to the
Committee's view on the plausibility of the inputs to the economic modelling
and/or the certainty around the estimated ICER. This might be affected, for ex-
ample, by sensitivity analysis or limitations to the generalisability of findings re-
garding effectiveness.

Above a most plausible ICER of £20,000 per QALY gained, judgements about
the acceptability of the technology as an effective use of NHS resources will spe-
cifically take account of the following factors:

T The degree of certainty around the ICER. In particular, the Committee will be
more cautious about recommending a technology when they are less certain
about the ICERs presented.

1 Whether there are strong reasons to indicate that the assessment of the
change in health-related quality of life has been inadequately captured, and
may therefore misrepresent the health utility gained.

1 The innovative nature of the technology, specifically if the innovation adds
demonstrable and distinctive benefits of a substantial nature which may not
have been adequately captured in the reference case QALY measure.

1 The technology meets the criteria for special consideration as a 'life-extending
treatment at the end of life'.

1 Aspects that relate to non-health objectives of the NHS.

As the ICER of an intervention increases in the range of £20,000 to £30,000 per
QALY gained, the Committee's judgement about the acceptability of the technol-
ogy as an effective use of NHS resources will make explicit reference to the rele-
vant factors listed above.

Above a most plausible ICER of £30,000 per QALY gained, the Committee will
need to identify an increasingly stronger case for supporting the technology as an
ef fective use of NHS resources, with negard t
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En 2009, le processus de décision intégre une régle spécifique aux traitements qui permettent
ddéall onger | desp®rance de vie dodébun patient en ph:
plus élevé (Figure 1 ci-dessous).
Figure 1. Flexibilité de larégle de décision du NICE (avant 2014)
Flexible decision-making: current approach
£20,000 per
(OIS | o
HRQoL inadequate |
‘ I
R
r technolog |
. |
r_ HS ___________ £30,000 per
QALY
I
£50,000 per
QALY (x2.5)
En 2013, le PPRS 2014 (Pharmaceutical Price Regulation Scheme) prévoit que le processus de
décision integre de maniére plus transparente et systématique deux nouveaux critéres : le fardeau
de la maladie, recouvrant les notions de besoin non couvert et de sévérité de la maladie et rem-
pla-ant |l a r gle de fin de vie, et | 0i mpactu- soci ¢«
me nt ouvert " l a consultation publique dans | equ
deux critéres (NICE, 2014).
En matiere de processus de décis i o n , l e principe d®lib®ratif g®ne
l e NICE, mais il est modi fi ® R&dune aci-deésous)t ®gr er ces

Figure 2. Flexibilité de larégle de décision du NICE (aprés 2014)

Flexible decision-making: new approach

20,000 per
B Gurienciiness AL
|
e p—
[—[ HRQol inadequately captured ﬁ

|

|

{ Innovative nature of technology |
|— Non-health objectives of the NHS —| 1

£50,000 per
QALYor25
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3.1.2 Cas g®n®r al : | 6ef fici enmeeeglabest pas ¢
guantitative et explicite

La plupart des pays (Nouvelle-Zélande, Australie, Suéde, Danemark, Norvége, Belgique, Pays-

Bas) ne font pas r ®f ®rence ° une valeur deor ®f ®r
mique est faite par le décideur.Cer t ai ns pays ont m°me revendi qu® p
val eur quantitative servant de seui l pour ETrendr e
sion au remboursement?’.

Le caract re souhaitable ou non eheae el Gaxpgl ilcdiothg teitc
dont les principaux arguments sont listés ci-dessous.

3 Léoexplicitati on-elldécessairey al eur est
Sel on Devlin (Devlin 2002), | 6explicitationa-ddune
tion des décideursald ®gar d des principes sur |l esquels ase f or

lement leur capacité a rendre compte de leurs décisions auprés du public. La référence a une va-
leur explicite favoriserait ainsi la cohérence de la prise de décision, son impatrtialité et son adéqua-
tion par rapport aux objectifs du systéme de santé?,

Elle pourrait ®galement contribuer ° am®liorer 1|20
les industriels a mieux cibler la population (Giacomini 2007).

de r ®f ®r elmce f a

Enoutre,| 6explicitation dbébune valeur
telles que | a valeur

nigues doaide © | a d®cision e
value of perfect information) (Shillcutt 2009).

€ | 6i nver steyauxpretterst eredvideace les conséquences néfastes pour le décideur
déune explicitation de | a valeur de r ®f ®renmee sur
dication du prix et de recherche et développement. La valeur de référence envoie un double signal

aux industriels®:

1 sur la disposition a payer du systeme de financement de la santé, incitant les firmes a proposer
le prix juste en dessous de la valeur de référence qui va leur assurer un surplus maximal (Bell
2006) (Giacomini 2007) ;

1 surlar ®partition du surplus soci al g®n®r ® par | 0i
conduit © un niveau trop faible dbéinvestissemen
si la valeur de référence est fixée sur la disposition a payer collective, la totalité du surplus so-
ci al est capt®e par | dindustriel (Jena 2007) (Jc¢

Les principaux arguments avanc®s en d®f aveur de |
récapitulés dans un rapport du KCE (Cleemput 2008). Les auteurs du rapport mettent en avant

gue | a norme gquantitative qui pourr ai®s uddrame tntorees
connue et quobdoelle varie dans |l e temps (cf. sect i c
en cause la légitimté d 6une proc®dure de d®cision fond®e sur
val eur de r ®f ®r ence. Par aill eur s, ils soulignent
% En Nouvelle-Z ®1 ande, |l a publication déune analyse des recemmanda
ment Agency) donnant lieu au calculd 6une val eur guantitati v e-sepil(®moens 20®® a c 0 mme
d®cl ench® une s®rie de r®ponses afin doéaffirmer | 6abdence d
gique, le KCE a publié un document dans lequel il développeles| i mi t es ddéune valeur explicite
BEn 2010, wune patiente souffrant dobébune mal adie orpheline a s
refus® de prendre en charge | e co%t dourdican®ad rembousables. ee f i gu
tribunal néa pas statu® sur une valeur | imite maximale de | 6

de prendre ses responsabilités et de mener une réflexion sur la meilleure maniére de répartir équitablement les res-
sources financiéres insuffisantes pour couvrir tous les traitements souhaitables pour tous » (Guillod 2011).

®En |l 6absence doéune valeur de r®f ®rence explicite, |l es d®ci s
de leur disposition a payer, mais elles sont moins facilement interprétables.
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introduire des manipulations dans les études présentées pour soutenir une demande de rembour-
sement, y compris lorsque des standards méthodologiques rigoureux ont été définis.

Certains arguments avanc®s dans |l a |litt®ratdre en
rence pour | 6®valuation ®coh®dum guwalrewnrvodent®f ®r ea
régle systématique de décision en matiére de remboursement. Ces arguments devraient étre re-

Vus N | a umi re déune d®f i ni tion di ff®rent e d

déinterpr ®t at i o mce dans un processus ee délibéeafioh intégramt plusieurs cri-
teres de jugement.

3 Quels sont | es processus de d®cision | orsqubéo
référence explicite ?

Audel ~ de | 6affirmation de | a nat ur e alth ®onomi&r at i v
2012), les processus sont assez peu documentés.

La plupart des documents publiés, dans un objectif de transparence, listent les critéres qui sont
pris en compte dans la décision et décrivent les différents comités impliqués. Mais les éléments
disponibles dans la littérature ne permettent pas de formaliser de maniére détaillée la maniére dont
|l es arbitrages entre | 6efficience et |l es autres ¢

A titre illustratif, le TLV suédois (The Dental and Pharmaceutical Benefits Agency)* considére trois
criteres dans ses décisions : le principe de dignité humaine ; le principe de besoin et de solidarité ;

l e principe dbéefficience (cf. section sur | es cri
damental de la délibérationlan ®cessi t ® ddarbitrer entre |l e princi
part, et l e principe doéefficience, déautre part,
une priorit® absolue sur | 6autre (The Dent al 3

http://lwww.tlv.se/In-English/in-english/

Selon Persson, cet arbitrage entre deux criteres de délibération est incompatible avec une valeur

de r ®f ®r ence constante (Persson 2012). En erffet,
sement favorable augmentent lorsque le RDCR décroit et/ou lorsque la sévérité de la pathologie
augmente (cf. Figure 3).

Figure 3. Valeur de référence ajustée en Suéde

Cost/QALY

a

Adijusted threshold

Threshold -

~ - I f t + ~ - + »
02 0. 0.9 1.0
Degree of severity/’need”

¥pLe TLV (The Dent al and Pharmaceutical Benefits Agency) est
interventions de santé qui devraient étre collectivement financées.
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3.1.3 En pratique, une r gle doéinterpr®tati c
ou plusieurs « indicateurs sentinelles »

Dans les processus de décision décrits ci-d e s s u s, la r gle ddédinterpr ®t at
vantage étre de nature probabiliste (plusle RDCR est ®l ev ®, plus | a pro
favorable est faible) que de nature binaire (efficient versus non efficient).

Cette interprétation est cohérente avec les travaux empiriques proposant une analyse croisée des
décisions de remboursement et des RDCR des interventions (Devlin 2004) (Harris 2008). En des-

sous dobébun certain seuil, not ® A, l a pr obdessisl i t ®
débun certain seuil, not ® B, | a d®ci s Figure 4)dEntrer e j et
ces deux valeurs, | e RDCR fait | 6objet doun arbit
Figure 4. Relation généraleentrele RDCRet | a probabilit® ddédune d®cision e
remboursement

Increasing cost/QALY (log scale)
Relation between likelihood of a technology being considered as cost
ineffective plotted against the log of the incremental cost
effectiveness ratio

Cette approche induit qubébune d®cision contraire
(p. ex. ; rembour sement doéune i nter venexploitatomyvec
des arguments qui la justifient. La valeur i-de r®
nelle »*.

Dans | e cas du NI CE, deux indicateurs sentinelle
pas de fondement explicite pour assigner une valeur & A et B*. En 2004, Rawlins a confirmé que

l es commi ssions du NICE consi d®r aient que | 6infle
5 000 et GBP 15 000 et que | 6inflexion B sknsprodu
2004) . Cette r gle doéinterpr®tation probabilimste ex

mandées par le NICE avec des RDCR supérieurs & GBP 30 000/QALY>® (Devlin 2004) (Harris
2008) (Rawlins 2004).

La valeur de la borne inférieure de GBP 20 000 a fait| 6 obj et de nombreuses di
2009). En 2013, le PPRS 2014 (Pharmaceutical Price Regulation Scheme), conclu entre le minis-

t re de |l a Sant® et | es repr®sentants des inndustr
deur appligqg@a®Rerjtusmardsermpa pas modi fi ® au cours des
®Termeut i |l i s® par Nick York lors doune discussion reproduite d
2  6absence de fondements explicites et rigoureux ®tablissant

critiques, tant institutionnelles (évaluation du NICE par the House of Commons Health Select Committe 2007), que dans
les publications universitaires.

% par exemple (en GBP2002) : Riluzole dans les pathologies neuro-motrices (GBP 43 500/QALY), Transtuzamab pour
|l e cancer du sein m®tastatique (GBP 37 500/ QALY), Et anerce
000/QALY).
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l a borne sup®rieure, |l e comit® doéo®valuation sembl
par rapport au seui l de GBP 20 000 (NI CE, ic2r014) .
une valeur maximale (GBP 50 000/QALY) dans la version révisée de son guide méthodologique.

Dans |l e cas de | 6Australi e, i néy a pas de-r gl e
lisées a partir des recommandations du PBAC conduisent a la méme interprétation probabiliste du

RDCR (George 2001) (Harris 2008). La modélisation de Harris et al. (cf. Figure 5) montre qub
partant du RDCR moyen des soumissions observées entre 1994 et 2004 (AUD 46 400), un ac-
croissement de AUD 10 000 se traduirait par-une
mandation positive de 0,06 [IC 95 %(0,04 ; 0,10)].

Figure 5. Modélisationdel a probabilit® dbébune d®ci sion favorable en

1
Prob({recommeded coverage)
as
Resubmissions,
life-threatening,
clinical significance
-~

06

AN

Resubmissions,
non life-threatening,
clinical significance

o

%31 Mean
values

Source : Harris 2008 (Harris 2008).

Lecture Sur | 6ensemble des 103 recommandations, pour un RDCeS50 toecoubd D 10 000
mauve). Le comit¢t du PBCA est di spos® ~ payer AUD 25 000 -saumissiprl pows unp patholo@é noiy fataledet dvecsm a gi t d 0 L
fort degré de confiance dans les preuves cliniques (courbe bleue) ; il est disposé a payer AUD 40 000 de plus dans ces mémes conditions mais avec un

risque vital (courbe jaune).

32 L6 Or egonUnisk:tumpgracessus global de classement des
programmes de santé

Hi storiquement, | 6 fJnisy d étédeegpreridr ® mettrg enrplace Bntpeotessus for-
mal i s® pour Irenbodreemens desintervantions de santé®*. 11 fait aujour
débexception dans | a m®t hodol ogi e retenue, qui rep

programmes de santé. Plusieurs méthodologies ont été testées, avec des changements majeurs
au cours du temps.

La m®t hodol ogi e actuelle comporte trois ®tapes (C
parl ementaire (tous |l es 2 ans) doéune | iste de pri
pathologie/traitement »*; le vote du budget ; la révision intermédiaire de la liste, permettant
déintroduire de nouvelles interventions.

% En 1989, une commission a été mise en place avec la mission de redéfinir de novo le panier de biens et services pris

enchargepar Medi cai d, afin do®IlLaer gritrl el ad ep ol pau | caot m noi ns sci oounv eerstte .fi [ R]
Legislature a |list of health services, including health car e
mental health and chemi ¢ a | dependency serviceséranked by priority, fro

o]
representing the comparative benefits to the entire popul ati
% a liste actuelle comporte 692 lignes. Chaque ligne est détaillée par des codes décrivant les indications et les traite-
ments couverts par le libellé générique.
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3.21 Méthodologie de classement
La premi re m®thodol ogie test ®e, reposant sudur | e
néfice net a 5 ans) sous contrainte budgétaire, a été autocensurée par la commission en raison de
| 6i ncoh®rence des choix auxquels elle abouti-ssait
truites selon une approche s®quentielle, dpasas | aq

a-pas.

La méthodologie actuelle, mise en place en 2008, repose sur :

1 une catégorisation des couples « pathologie/traitement » en 9 niveaux de priorité (Annexe 4,
page 69) allant de la plus importante (« prise en charge de la maternité et des nouveau-nés »)

a la moins importante (« soins sans impact ») ;
f un cl assement des couples ¢ pathologie/traiteme

base doéun ¥coqwi grlefblalTte | 6i mpact de | a pathol oc
crits par un systéme de notation (Annexe 4, page 55). Le seul critere économique pris en

compte dans cette m®t hodol ogi e est cel ui du co¥
score gl obal et nbéest util i s-&quq.Defaitpleswoltson®épear t a g

éliminés comme critére principal de classement dés la seconde liste (1991).

3.2.2 Détermination du budget

La commi ssion transf re | a |liste de priorisation
Health Authority), qui calcule les colts attendus per capita pour différents niveaux de prise en
charge sur | 6ensemble des groupes ®ligibles ° Med

| 6Assembl ®e | ®gi sl ative vote un budget qui ®t abl i
charge par Medicaid. Sur la période législative 2012-2013, le budget permet de financer 498 lignes
sur les 692 que comporte la liste compléte (Annexe 4, page 56).

3.2.3 Révision du classement ou inclusion/exclusion de codes

Des madifications intermédiaires sont possibles, soit pour des raisons techniques (erreurs, omis-
sions ou changements dans les différents codes), soit pour prendre en compte une évolution des

technologies m®dicales ou |l a production de nouvel

dumaintt en ou de | 6ajout ddédun code dans une | igne.
Cbest uniquement ~ <cette ®tape que sorLt consi
r®sultat (lorsqubelles sont disponiebl ¢s) pour

ment dans la liste ou pour savoir si un nouveau traitement peut étre inclus.
Le processus de décision associant les données cliniques et les données
économiques a été explicitement formalisé en 2010 (Annexe 4, page 69).

Léefficience est prise en compte si l ¢ traite
OU i nconnuesteet dsbbaiult reexsi traitements colnnus. On
r gle déinterpr®tation de | 6efficience¢ en ter
ou de rejet, en comparant les RDCR a une valeur quantitative explicite défi-

nie depuis 2005 (Tableau 1, page17) . Au final, I 6intervention

maintenue ou intégrée dans la liste dans deux cas :

T ' 6efficacit® est d®montr ®e et il ndexiste pe

% e score est calculé selon la formule :

Impact on Healthy Life Years
+ Impact on Suffering
Category + Population Effects Need for
Weight X + Vulnerable of Population Affected X  Effectiveness X  Service
+ Tertiary Prevention (categories
6 & 7 only)
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T Il dabsence doéoefficacit® nodest pas d®montr ®e,
et le RDCR est en faveur de son adoption.

3.3 Role des ACR dans la négociation des prix

Depuis plusieurs années, de nombreuses publications explorent les avantages et les inconvé-
nients doéun syst me de fixati on dBasedHRricing)xLefpoxnd® s |
des produits de santé sont négociés sur la valeur (ou la performance) attendue pour les patients,

voire plus largement pour la collectivité, plutdt que sur les volumes, les colts de production réels

du produit, les prix des concurrents, le prix historique ou les prix internationaux.

Ce mécanisme poursuit plusieurs objectifs : a court terme, il permettrait de limiter la croissance
des prix, tout en assurant un meilleur accés aux interventions les plus efficaces ; a plus long terme,
il encouragerait la recherche sur des produits innovants a forte valeur ajoutée, puisque les produits

de sant® qui g®n rent un b®nN®f ice net soci al se Vv
plus élevé.
L6AI l emagne a franchi l e pas en 2011 ; | 6Angl et er

La valeur ajoutée du produit de santé estéval u®e au cours dobébun processus
nologies de santé (HTA, Health Technology Assessment). Dans cette approche, le rapport entre le

b®n®f i ce clinique attendu déun produit et | e co%t
santes de la valeur du produit. La valeur de référence représente le prix maximal acceptable pour

|l a valeur ajout®e du produit de sant®, telle quod®
La difficult® de ce syst me est | @&nsudl® fetiopération-on d 6

nelle, a savoir évaluable.

3.3.1 Mi se en Tuvre en All emagne

Selon la législation allemande, toute personne nécessitant un traitement est en droit de le recevoir.

En 2005, une décision de la Haute Cour de justice a permis de clarifier cette notion de nécessité

en signifiant gue | e traitement doit avoir pr ou\
(Chalkidou 2012) . Lébacc s au panier de biens remb
traitement démontre une efficacité clinique.

Jusqudé”™ r®cemment , l es m®di caments ®taient rembou
au prix de r®f ®rence sdils ont ®paRle FedecalJairt Cohans ur
mittee (FJC).

Depuis le ler janvier 2011, le systeme allemand de fixation des prix repose sur la démonstration
par | 6industri el de |l a valeur ajout®e th®rapeut:i
Zentner, & Buss). Pendant un an maximum aprés la mise sur le marché, le médicament peut étre
commercialisé a un prix libre. Cette période doit permettre au laboratoire de faire la démonstration
en vie r®elle de |l a valeur ajout®e th®rapeuttti que
tise par 1061 QWI G du dossi er d®p odéfavorgbkerle produitesd ust r
automatiquement rattaché au systéme de prix de référence®®. En cas de décision favorable, une
n®gociation sur | e prix est engag®e entre | 6i ndus

37 Le FJC définit des groupes thérapeutiques de trois types : (1) méme principe actif, (2) principe actif phamacologique-
ment comparable avec un effet thérapeutique identique, (3) principe actif différent avec un effet thérapeutique identique.

#BLoindustriel peut demander une nouvelle ®valuation apr _s un
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une valeur ajoutée thérapeutique per met ° | 6i ndustri el déobtenrir wun
rents.

En cas doé®chec de | a n®gociati on, une commi Ssi on
| 6assurance maladie et de | 06industrie pharnmaceut i
nant compte des prix internationaux. Les deux parties peuvent faire appel auprés du FJC et de-

mander ~ c¢ce qubune ®valuation ®conomigue soit r ®

documenter le prix remboursable maximal dans une aire thérapeutique définie.
La méthodologie a été définie en 2009 (Institute for Quality and Efficiency in Health Care 2008).

Elle repose sur | e concept de fronti re doef fi [
déune intervention ay anité, par&pporhauxingerventionsgredicalemgri e f f i ¢
pertinentes disponi bl es. I'l sbdagit de d®crire | es
tarif en vigueur » dans une aire thérapeutique spécifique.
Figure 6. Aire de décision (IQWiG)
Areas relevant to decision
7 It
A Ne
T 7
i B/gm
Z
T 6
% -
5
@ 4
171
Net costs / patient
L61I QWib@ pas besoin de d®finir une valeur de r ®f ®r
FJC. Les seules références utiles sont les alternatives thérapeutiques disponibles pour répondre
au besoin de sant®. Si | a nouv e(p.exeratio raprésent& mamnlda i on ¢
droite 8lI), cela révéle un bénéfice net supérieur aux interventions alternatives a colit marginal infé-
rieur |l 6intervention peut °tre rembour s®e au pt
(p-ex. ratio représenté par la droite 8lIl), avec un colt marginal supérieur aux alternatives dispo-
nibles ; le prix annoncé ne peut pas étre considéré comme approprié.
Aucun bilan de | a mise en Tuvre de cette m®t hode,
été identifié dans la littérature®.
% La premiére évaluation économique réalisée selon cette méthodologie, publiée en octobre 2013, porte sur quatre
anti d®presseurs comparativement aux autres traitements pharn
donn®es disponibl es, mai s permet dbdesti mer pour | etaustaatr e a
sur le diff®rentiel de r®sultat de sant ®. Cette ®valuati

moment de | 6®valuation sont sup®rieurs au prix inf®r® de

(rémission et réponse au traitement).

source : https://www.iqwig.de/download/G09-01_Executive-summary-of-final-report_Health-economic-evaluation-of-
venlafaxine-duloxetine-bupropion-mirtazapine.pdf
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3.3.2 Développement au Royaume-Uni de | 6®val uation fonc
(Value based assessment)

Le régime de réglementation des prix des produits pharmaceutiques (PPRS, Pharmaceutical Price
Regulation Scheme) repose sur un contréle des profits pour chaque industriel, associé a un con-
trtl e des prix qui permet ° | 6industriel de fixer
sur les augmentations de prix ultérieures.

En 2009, le PPRS précise deux mécanismes de négociation des prix intégrant une certaine notion

de la valeur ajoutée du produit : le patient access scheme et le flexible pricing arrangement. Dans

l e premier cas, il sbagit de permettre | 6acc s

du NICE au prix fixét par | 6™ ndbansi dle second cas, il sbéagi-t

déobadapter |l e prix débun produit ~ | 6®mergence de n
n

Léointroductio déun syst me de prix fond® sur | a
vueenjanvi er 2014. Le principe reposait sur | a do®&fin
exprim® vraisemblabl ement en c o %t par QALY, repr
sant® de | 6introduction doéune wnecemiedelbase iecdrresf vent i
pondrait pas nécessairement au seuil actuel sur lequel se fondent les recommandations du NICE.
Léesti mation ddéautres prix, par un syst me de pon
refléter la prime que le NHS acceptait de payer pour un traitement ayant une valeur ajoutée en
termes doéinnovation, de b®n®fice soci ®tal ®I argi
mal adie s®v re (fardeau de |l a mal adie). Par - exemp
logie sévére aurait été négocié en référence a un prix maximal supérieur au prix maximal retenu

pour une intervention ciblant une maladie non sévére.

Apr s plusieurs mois de consultation publique, ce¢€
siondela m®t hode dobé®val uati on d e-Baseth®sddsamant)eqnitdevrait( VB A,
°tre mise en plac® Leboput aommeon20hdéeront ~ °tre

limite du plafond de dépense globale** fixé dans le nouveau régime de réglementation des prix des
produits pharmaceutiques signé en décembre 2013 pour une durée de cing ans.

Le PPRS 2014 stipule que le NICE ne peut négocier, afficher explicitement ou simplement indiquer
un prix. Par ailleurs, il ne semble pas que le Ministére de la santé britannique souhaite utiliser

| 6®valuation fond®e sur la valeur comme un moyer
moyen doéindiqguer de mani re formelle qubéun prix a
lence 2014).

“lLes ¢ patient access schemeid etdirectement négoaiés gvecde@snistpraade lalsaté.n d u s t

lls sont conclus sur une base financiere avec un prix réel plus faible que le prix facial, ou sur une base clinique avec un
rembour sement conditionn® ~ | 6atduerienehégocidtien desmiixtsilertraitementfait ni que s
la démonstration en vie réelle de son efficacité.

““La m®t hode do6®valuation standard du NIl CEr ®&seuplotsaet .p rL on®vi apl aul aetr

sur la valeur repose sur une redéfini t i on de | a notion de valeur qui doit int®g
avec une pondération reflétant le poids de la pathologie.
“Lodaccord pr ®voit un gel des d®penses d®di ®es aux m&di camen

évolution modérée ensuite (moins de 2% par an).
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A Crit res®dat d®h i b

La pr®sentation des exp®riences ®trang res montre
ginale en sant® nbéest jamais consi d®r ® comme | e
rembour sement doéune i nt er v e breivaoéié defactelracontribue alei on d
val eur sociale doéun produit de sant®. De ce fait
déarbitrage entre plusieurs crit res | e plus souv
Lé6identificati on e x hauasvaleuvseciald etda didc@ssi@arsumleur antégras de |
tion dans |l a d®cision en tant qgue facteur de do®l
cepen-d ant utile doéinitier |l a r®flexion, "’ pawtir d

pres de la population générale (Schwappach 2002)(Olsen 2003)(Dolan 2005)(shah 2009)(Bobinac
2012) (Winkelhage & Diederich, 2012) ou dbdébamal yse
nelles.

4.1 Enquétes en population générale

La n®cessit® dotiomgandlas precessuk de phoidsation das dépenses en matiére
de santé est communément admise dans les publications sur le sujet (Sabik 2008). Les enquétes,
visant a faire émerger les valeurs de la société et leur traduction sous la forme de critéres délibéra-
tifs, relévent de cette démarche®.

(@}
D

La m®t hodol ogie | a plus utilis®e dans ce type d
posées lors des enquétes empiriques, dont les conclusions sont synthétisées ici, permettent de
savoir si T et dans quelle mesurei certaines caractéristiques particulieres des individus ou de la
pathologie devraient étre prises en considération dans les processus de priorisation des dépenses.

La sévérité de la pathologie est le critére qui ressort avec le poids le plus important dans les en-

guétes en population générale. La majorité des études suggerent que les individus acceptent de

sacrifier une part de santé agrégée pour favoriser les individus les plus sévérement atteints. La

sévérité est en général définie entermesd 6 ®t at de sant® avant tra&itemel
t® en cas dbébabsence de traitement. Sel on Bobinac
gain de santé est communément plus élevée :

f chez |l es personnes dd"nestfolteim@t didradd wutes ehoses@gales1i t i al
par ailleurs ;

T chez I es personnes dont | 6®tat de sant® va fort e
Si les enquétes mettent en évidence que le niveau de sévérité initiale est un élément déterminant

delaval eur de | 6interventi on, |l es travaux de tbol an
tent en ®vidence deux autres facteurs qui peuven
| 6amplitude du gain en sant ® ak(Bobinad 12adiscuttrg airsiant ®
une | 6hypoth se doeffet seui l : l es indivigus in
sieurs groupes de sévérité que si le gain de santé est significatif (la définition de gain significatif

®t ant var®®abde doéoudautre). Un ®tat initial s®v r e
l e gain sant® attendu est faible ou si | 6®t at de
2000).

Les soins palliatifs constituent également un cas spécifique, au sens ou ils sont souvent fortement
valorisés méme si le gain de santé exprimé en QALY est faible (Schwappach 2002).

“par mi |l es autres d®marches possibles, citons | 6int®gration
commi ssions d®l i b®ratives (p.ex. I a No rpubligges (p.exl @ NICB)| lest er r e,
groupes de travail ou commi ssions d®di ®es ( p.-Bag),.lestédnibnsgl| et er
publiques (p. ex. le Danemark, la Suéde, la Nouvelle-Zélande).

M sbagit ici cheec |l gatRdlogi¢ a traiteri ltekistelen effet unk foree mversion a discriminer les indivi-

dus selon leur état de santé antérieur, un éventuel handicap par exemple.
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L6©OCge est un argument qui se retrouve dans de nor
tante accordées aux individus jeunes sur les individus plus agés. La démonstration empirique de

sa pertinence est cependant moins claire que pour les criteres de sévérité ou de bénéfice clinique
discutéescidessus (Winkel hage 2012). Conceptuell ement ,
lesplusjeunessur | es plus ©g®es repose sur plusieurs ar
encore eu la possibilité de vivre les années auxquelles chacun devrait avoir droit (the fair innings

argument) ; ils contribuent davantage a la société ; enfin ils ont une capacité supérieure a bénéfi-

cier des années de vie futures gagnées.

Déautres facteurs, renvoyant aux caract®ristiqgues
tinence en tant que criteres délibératifs dans les études. Olsen distingue trois catégories de fac-
teurs individuel s | i nteraction de | 6indiEvi du
tatssUni sl e de | 6individu avec sa pathologie ; | 6i de
T L6i mpact de | a mal adi e s udividdestaen interaetion avet thisocié-d u s .
t ®, plus | a survenue doune mal adie peut entra’
majoritairement un refus de discrimination sur le niveau socio-économique (statut profession-
nel, retraite, niveau de richesse) al or s qudell es seraient au con
déi mpact sur ddautres individus (avoir de- j eun

dante, responsabilité sociale). Selon Schwappach, les études empiriques sont insuffisantes
pour accorder a la place du patient dans la société un poids particulier, par ailleurs déja partiel-

| ement contenu dans |l e crit re do6©ge (Schwappac
lement opérationnel dans un processus de décision collective et non individuelle.

1 Larelation caEtats-Uni sl e de | 6individu avec sa pathologi ¢
débune discrimination n®gative envers | es p-erson

ponsabilité dans la dégradation de leur santé, sans faire la d®monstration doéune
franche de discrimination sur ce critére. Ce facteur est par ailleurs fortement discuté, dans la
mesure ou il est trés difficile de caractériser les comportements en termes de responsabilité in-

di viduell e ( p. epeutétle préddétermimca padesstatutisanie-économique).
T Léidentit® individuell e. Les facteurs ®tudi ®s
f emme) , |l es pr ®f ®rences sexuell es et | 6origine

comme des éléments devant étre pris en compte dans la priorisation des interventions finan-
cées (Olsen 2003 ).

Ces études doivent étre interprétées avec beaucoup de précaution dans la mesure ou elles souf-

frent de limites méthodologiques importantes qui mettent en cause la stabilité des conclusions
(taille et repr®sentativit® de | 6®chantill on, bi e
choix des items). A titre doéillustration, iu-| noe
sions contradictoires. A ce jour, elles offrent un niveau de preuve insuffisant pour fonder une éven-

tuelle pondération dans les processus de décision. Elles ont cependant un intérét certain pour ali-

menter la réflexion sur les facteurs constitutifs de la valeur sociale.

Une autre question est abordée dans la littérature concernant les enquétes en population géné-

rale. Elle renvoie a la Iégitimité des critéres de délibération issus des préférences en population

générale dans le processus de décision. Le simple fait de refléter les pr®f ®r ences col |l ect
pas un garant de légitimité : ils doivent étre débattus. Par exemple, méme si le public considére

gue | a responsabilit® individuell e est un @t it o
tives, | 6i ns de de sentinenmt pasd desnambiewses questions (van de Wetering

2013). Dolan propose de distinguer les préférences socialement désirables et les préférences non

désirables (Olsen 2003)

A titre déinformation, |l es ®tudes tr®fteiém@gers aup
déautres facteurs tels que | 6i mpact ®conomique, |
en Tuvre (Guindo 2012).
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4.2 Critéres cités dans les autres pays

Golan et al. ont analysé 16 documents concernant 11 pays (Golan, Hansen, Kaplan, & Tal, 2010).
Les crit res qui sont ®voqu®s comme ® ®ments des
classés en 3 catégories principales : (a) besoin, pertinence et bénéfice clinique ; (b) impact éco-
nomique ; (c) égalité, solidarité et autres considérations éthiques ou sociales (Tableau3) . Db aut r e
considérants sont également mentionnés dans les processus de quelques pays, tels que le niveau
de qualité delapreuve <clinique et ®conomi qu e, | 6i mpact bu
ter me. Pour plus de d®tail sur RAmexexpagetéb.r es r et en

Si les trois catégories générales se retrouvent pour tous les pays, leur déclinaison est différente
déun pays 7 | 6aut ryéspdbGalanétals illl mpay sa amads deux pa
les mémes critéres.

Tableau 3. Critéres principaux mobilisés par les institutions

X . ]
. - © & o £
Principes Critere T = D S
= () > ©
(%] c = > =
=] © o o C
< @) Z X DO
Général vV |V \% Vv \%
Besoin Séveérité \% vV |V |V Y, \%
Alternative disponible \Y \%
Efficacité et sécurité vV |V \% \Y, \%
Pertinence
Efficacité réelle vV |V \% \Y,
Général vV |V \% \% \%
Mortalité (vie sauvée) vV |V \Y, \%
Impact clinique
Espérance de vie \% \Y,
Qualité de vie vV |V \% \%
Colt/résultat \% \% \% vV |V Y, Y, \% \Y
Impact économique Impact budgétaire \% \% \% \%
Colt
Général Vv Y, vV |V Y, Y, \% \%
Egalité Accessibilité aux services |V |V |V
Accessibilité financiere \ \
Solidarité vV |V vV |V \Y, \%
Autonomie \% \% \ \
Autres valeurs sociales | Impact de santé publique \%
ou éthiques .
Impact sur les généra-
. Y,
tions futures
Qualité de la preuve \% \% \% \Y
Autres considérations Cohérence avec les
L L \Y V \Y%
décisions antérieures

Source : Golan et al. 2012 (Golan, Hansen, Kaplan, & Tal, 2010)
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Cette étude (Golan, Hansen, Kaplan, & Tal, 2010) et le travail réalisé par la HAS (Annexe 5, page
74) souffrent de deux limites principales. Premierement, la restriction de la langue de publication a
| 6angl ai s, au fran-ais (®tude HAS) et ° | 6k®br eu
tion . En particulier, |l es documents r®di g®s ®n | an
ploités. Deuxiemement, rien ne garantit que les principes décrits dans les publications, institution-
nelles en particulier, soient parfaitement cohérents avec la réalité des décisions.
El'l es montrent cependant quaoi l est possible de d
délibératifs mobilisés pour décider (principalement) du remboursement des nouveaux produits de
santé, méme si les définitions proposées pour un méme critére peuvent présenter des différences.
Ces travaux mettent en évidence un besoin de définitions claires et cohérentes de ces concepts.
€ titre dbébexempl e, |l e CVZ n®erl andais a publi ® wu

plus souvent évoqués dans la littérature et les enquétes, en discutant de leur poids relatif dans

|l 6interpr®tation des

Table 2. Criteria that play a role in assessing cost-effectiveness.

RDCR

(Col l ege

Increase the
clemency of the
cost-effectiveness

requirement

Criteria that affect the
interpretation van cost-

effectiveness strict

er

Make the cost-
effectiveness
requirement

Should not be
included

High burden of disease
Rareness

Lots of Informal care
Public health risks

Little overlap with health
care domain

High budget impact
Future medical costs have
not been included
Unsuited to insurance due
to high prevalence
Unsuited to Insurance due
1o excessive patient
influence on the treatment
dose

Uncertainty about the
appropriateness of the
intervention

‘lifestyle’/high-risk
behaviour

Age, gender, ethnicity,
sexual preference and
soclal-economic status

Source : Healthcare Insurance Board, 2010 (College voor zorgverzekerinen 2010 )

voor Zorgver ze

Une fois les critéres sélectionnés se pose la question de la pondération des critéres dans la déci-

(

sion. Comme nous | davons vu dans |l a section pr®c®
mani re d®l i b®rative, S ans aite@ative désanéthodds MGDAdmud u  pr o
ticriteria decision analysis) qui permettenrt doir

nant compte de leur poids relatif dans la décision offre un champ de recherche intéressant (defe-
chereux 2012)(Baltussen 2006)(National Institute for Health and Care Excellence 2009). A ce jour,
les travaux publiés ont une portée principalement méthodologique (Golan, Hansen, Kaplan, & Tal,

2010).
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Conclusion

La coexistence de besoins en santé potentiellement illimités et de ressources
budgétaires limitées conduit inévitablement le décideur a faire des arbitrages

entre |l es interventions susceptibles dé°tre f
Dans cette perspective, l e cal cul ®cognomi que
nombreux paysc o mme out i | doaide " | a d®cieifjon publi
ment collectif des produits de sant@&. | Si | 6 ®v
vent en appui des d®cisions dobéacc s ap rembou
de fixati on d wienpen Franceqdepti®2013e i nt er

La revue de |l a |itt®rature r®alis®eo ([centr ®e
nomique, a dans un premier temps permis de faire un état des lieux des ques-

tions qui se posent du point de vueledes act el
cal cul ®conomique dans | 6aide ° |l a d®cision.
niveau international et a partir de la description des expériences étrangeéres, elle

per met dans un second temps doé®cl airefy |l es r@®
sur ce sujet compte-t enu de | a place institutionnell e qL

la décision publique en santé.

De par la perspective adoptée, cette revue de la littérature ne permet pas de
couvrir | 6ensembl e des enjeux du dier,| ¢ ul ®con
ddautres travaux seraient n®cessaires pour m
la théorie économique.
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Abréviations

ACR Analyse codt-résultat

AVG Année de vie gagnée

DAP Disposition a payer

HTA Health Technology Assessment

IQWIG Institute for Quality and Efficiency in Health Care

NHS National Health System

NICE National Institute for Health and Care Excellence

PCT Primary Care Trust

QALY Quality Adjusted Life Years

RDCR Ratio. diﬁérent?el colt-résultat (ICER, Incremental cost-
effectiveness ratio)

VVS Valeur de la vie statistique
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Annexe 1. M®t hode do®valuation de | a valeur
(Claxtion et al.)

La méthode développée par Claxton et al. repose sur | 6estimation de |
budget global du NHS sur les dépenses de santé par pathologie (expenditure equations), puis sur
| 6esti mation de | 6i mpact doéune variation des d®pe

Figure7.M®t hode dobéest i mat i ocefficatité ersAnglétdrred e ¢ o %t

AB, vanation in overall expenditure J

.,

T

H“"'-\.&

Expenditure equations, programme expenditure elasticities (%AE/%AB)

A

AE Programme 1 AE Programme 2 AE Programme .. AE Programme 23
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_ L _ Residual
Outcome equations, outcome elasticities (%AM/%AE) (no mortalty effecs)
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Estimer le co(t par AVG a partir du lien entre le budget NHS et la mortalité - Analyse
économétrique

Données
Depuis 2006, l e nombre de PCTs (Primary Care Trus
330 000 individus couverts). | litalisatioe, le®séjoussmarhbularn b u d

toires, les soins communautaires, les soins primaires et les prescriptions pharmaceutiques.
Deux types de données sont disponibles dans chaque PCTs anglais.

1 Données de dépenses disponibles depuis 2003 dans les 152 PCTs anglais, par grande patho-
logie sur le diagnostic principal (CIM10) : 23 groupes « pathologie » (dont 20 groupes cliniques
; 2 groupes non cliniques : « individus en bonne santé » et « besoins sociaux », et un groupe
résiduel « autre » dans lequel sont comptabilisés tous les actes de soins primaires).
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1 Données de mortalité spécifique (National Centre for Health Outcomes Development) dispo-
nibles uniquement pour 10 groupes « pathologie ».

Calcul des élasticités

Deux élasticités sont calculées a partir de deux équations.

Lo®l asti cit @) O Dépersesd B% Budget (NHS) est calculée sur les 23 groupes «
pathol ogie €. Permet dbéestimer comment wune variat
dépenses par pathologie.

Lo®| asti ci tB=DY% Mart@ie 1D%: Deépienses) et calculée sur 11 groupes « pathologie
», en contrdlant sur les différences entre les PCTs en termes de besoin.

T Permet dbéesti mer comment une variation dans | es
» Se répercute sur le taux de mortalité.

1 Permet de calculer le co(t par années de vie gagnée pour chaque groupe « pathologie »,
apr s avoir transform® |l es taux de mortalit® en

Equation 1 (q élasticité dépense calculée pour chaque programme j)
xi=a +bn+ gm;+ qyi + u; avec i-=1,...,152
x; = dépenses du PCT i pour le programme j

n; = besoin de santé associé au programme j (proxy :
composante besoin dans | a form
ressources du DoH)

m; =autres besoins de santé (proxy : taux de mortalité
toutes causes 7 | 6exclusion de

yi =budget total du PCT i
Equation 2 (p : élasticité résultat calculée pour chaque programme j)
h=b+rn+ px +Vv; avec i=1,...,152
h; = gain de santé (déceés évités, transposés en AVG)
n; = besoin de santé associé au programme j
X; = dépenses du PCT i pour le programme j

Les variables m; (équation 1) et x; (équation 2) sont vraisemblablement endogénes (corrélées avec

| 6erreur ), acrégresgioniMCO (Moindsee carrés ordinaires). La méthode utilisée est
celle de | destimation ° wvariables instrumentales
mai s pas avec | derreur) par | a m®t hode des doubl e
Lesvariabl es i nstrumentales utilis®es sont issues de |
Le seuil coOt/AVG est calculé a partir de ces élasticitéts ( pour | 6ensembl e des pro
viduel |l ement pour chaque programme) et dbébune hypo

N DDépenseprogrammes

Colt/ AVG = —=PENSYTog

DRésultatprogrammes

Dépensesnnuellesprogrammesx g x 0,01
Résultatannuel programmex p x 0,01

Les données de mortalité ne sont disponibles que pour 10 programmes.

Les valeurs sont calculées sur 4 hypothéses :
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1 sur les 4 grands programmes (cancer, problemes respiratoires, problémes circulatoires, pro-
bleme gastro-intestinaux)

sur les 10 programmes avec données de mortalité

sur les 23 programmes avec un gain de santé nul sur les 13 programmes sans données

sur les 23 programmes avec les gains observés sur les 10 programmes, la moyenne des gains
observés sur les 12 programmes et un gain nul sur le programme 23 (hypothése : dans le sec-
teur ambulatoire, le gain santé est inclus dans les taux de mortalité spécifiques des autres pro-
grammes).

= =4 =

Les colts/AVG sont ensuite ajustés en prix constants sur la base des données Curtis 2011 (taux
d 6 i tiorfs Hea prix hospitaliers, extrapolés aux autres domaines de codts).

Estimer le coQt par QALY a partir du colt par AVG

La traduction des résultats du modéle économétrique en colt/QALY suit 3 étapes :

T £tape 1 : Am®Iliorati on édkeeded AVG. Deux limaes dudravailgrécé-l a mo
dant : (a) limites des données de mortalité disponibles, (b) limites des données de YLL pu-
bliées.

1T £Etape 2 : Ajustement des r®sultats en termes do:
T £tape 3 | nt ®gr at pas direaethenf liésextasnortlitéi (qualité desvie penh-

dant la maladie).
Les r®sultats centraux sont calcul ®s avec | 6hypot
dépenses est limité a une année (sous-e st i mati on de | 6ef feela prévant | a

tion=surestimation du colt/QALY) mais avec les données de mortalité ajustées.

Les ratios co(t-résultat sont donc présentés avec deux bornes extrémes : une borne basse (les
effets sant® sbéappliqguent sur | an d'urr®es (duee | pae npdaa rh
des dépenses) et une borne haute (les effets santé sont limités & 1 an et les décés évités ne sont

pris en compte que pour une durée de 2 ans).
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Annexe 2. £tudes empiriques sur | a valeur mc

Sachs a publié en 2007 une analyse des ®tudes doé®valuation conting
2005 dans le domaine des thérapies médicamenteuses (Sachs 2007). Les 40 études analysées

permettent © | 6auteur de dresser un bilan assez n
rason dobébune m®thodologie non standardi s®e et doun
n®cessaires ~ | o0interpr®tation des r®sultats.

Seuls | es r®sultats g®n®riques (DAP pour un QALY
2007) ayant d®&mdbdnt i ® ® aioee eodidl surla base deg ét®@les publiées
par pathologie, la présentation des résultats issus des études publiées ne seront pas reprises.

Tableau4. £t udes doOo®valuation de | an@ALY-|Réseliatsi on ~ payer pou
Johannesson, 1997 SEK 5,000-9,000 étude en population générale
Zethraeus, 1998 SEK 118,40071 156,100 étude sur des patients
Blumenschein, 1998 USD 7,000-46000 étude sur des patients
Olsen, 1998 NOK 0.2-6.7 étude en population générale
Cunningham, 2000 £ 506 étude sur des patients
. Val eur m®di ane ( Revuede littérature
Hirth, 2000 ; . . .
$161,305 évaluation contingente (8 études)
Johnson, 2000 CAD14,000 étude en population générale
Gyrd-Hansen, 2003 DKK 88,000 étude en population générale
x:sl eur _ moy e$1r16 réoeo Approche chainée (DAP et SG/TTO/VAS).
i - étude sur des patients
King, 2005 SG = $25 400 ) P
TTO = $27 100 Données US, valeur 2003
Byrne, 2005 UsSD 1,221-6,197 étude en population générale
. . Approche chainée (DAP et SG).
Pinto-Prades, 2009 Non conclusive }
Données espagnoles
Baker, 2010 _ Approche chainée (DAP et SG).
SVQ (Social Value of a | Non conclusive |
QALY) Données UK
UKE 38,000 L
L DAP pour un individu anonyme.
Shiroiwa, 2010 AUD 89,000 ; . L
étude en population générale
USD 96,000

Approche chainée (DAP et SG).
Bobinac, 2010 u12,-240600 étude en population générale
Données européennes

Valeurs  moyennes:  entre A
Donaldson, 2010 | ¢11 317 et $26y890 Approche chainée (DAP et SG).
EuroVaQ (European L étude en population générale
lue of a QALY) Valeurs médianes : entre $2 745 } )
va et $4 574 Données francaises
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ftudes de mod®lisation de | a valeur mon®t ai re dou
statistique

Tableau 5. £ftudes sur l a val eur deRéstatn n®e de vie statistioc

Val eur s mon®t ai res

Référence Méthode
QALY
Johannesson, 1998 , Approche conventionnelle
. QALY gagne : USD 90 000 .
Suede VVS issue du secteur du transport
Valeurs médianes :
2000 Méthode du capital humain : $ 24 777 Revue de littérature
Hirth, Méthode  fondée  sur les  préférences | ysp 1997
- risque revenu/ travail : $ 428 286
- autre risque : $ 93 402
Persson, 2003 B Approche conventionnelle
N QALY gagné : SEK 655 000 )
Suéde VVS issue du secteur du transport

Abelson, 2003
AVG : AUD 108 000

Australie
US FDA, 2004
. AVG : Entre USD 100 000 et USD 500 000
ETATS-UNIS
Grosse, 2008 AVG : Entre USD 250 000 et USD 300 000 Revue de litérature (risque reve-
nu/travail)
Qaly gagné en évitant un décés immédiat :
GBP 70 000 .
Approche conventionnelle
VESSIoI, 208 QALY gagn® en allongear Approche alternative
Angleterre GBP 30 000 WS q eur du t .
QALY gagné en améliorant la qualité de vie : ISsue du secteur du transpor
entre GBP 6 000 et GBP 21 000
£tudes dobéestimation de | a valeur doébune AVG ou QAL
En | 6absence doébune valeur de r ®f ®rence explicite,
soi l ®t ait possible daedenrmtriafcit ®r i sAOtVAdlesurdPeEmMEii K
sement. Par définition, ces valeurs empiriques reposent sur de multiples critéres et pas unique-
ment sur |l e crit re doéefficience.
Les travaux analysant | es RDCR dans atiomavec@tdécid es d &

sion prise quant au remboursement ne seront pas reprises ici (Dalziel 2008)(Azimi 1998).

Tableau6.Val eurs empiriques inf®r®es de | danalyse des d®ci

Pays Valeurs empiriques Source

Valeur maximale acceptée : AUS$52 400/QALY
Australie Taux dbdacceptation si <$52,400¢(
Taux dbéacceptation si >%$52, 40(

Henry et al. 2005
100 décisions 1994/04

Plusieurs zones inférées (valeur 1998/99)
RDCR<$AUS42 000/AVG Avis favorable Georges et al. 2001
$AUS42 000<RDCR<$AUS76 000 35 décisions 1991/96

RDCR > $AUS76 000/AVG Avis défavorable, ou favorable a un

Australie
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Pays Valeurs empiriques Source

prix plus faible

An increase in $A10,000 from a mean incremental cost per Harris, 2008

Australie QALY of $A46,400 reduced the probability of listing by 0.06 L.
(95% CI 0.04 t0 0.1). 254 décisions 1994/2004

Pritchard et al 2002

Nouvelle Zélande NZ$20 000 / QALY 1998/01

Le rapport co(t-résultat annuel moyen, pondéré par la popula-

tion cible, varie de NZ$3 000/QALY a NZ$16 000/QALY™. Simoens 2009

Nouvelle Zélande

Le rapport codt-résultat annuel net varie de NZ$-40 000/QALY a

Nouvelle Zélande NZ$200 000/QALY.

Metcalfe, 2010

Décisions positives : Dominant & CAN$80 000/QALY Rocchi et al. 2007
Canada L L . .
Décisions négatives : CAN$31 000 a CAN$137 000/QALY 25 décisions 2003/07
Grande-Bretagne Valeur maximale acceptée par le NICE: £39 000/QALY | Raftery. 2006
9 [£35 000-£43 000] 86 décisions 1999/05.
. . . Giacomini, 2007
Grande-Bretagne Iéilov:\lgg(;/grzﬁl\r(lque du NICE se situerait entre £43 500/QALY et 11 décisions avec
RDCR>£30 000/QALY
Etats-Unis Il mpossible déinf®rer une va|ELChambers, 2010

64 décisions 1999/07

% Le rapport colt/bénéfice annuel moyen est calculé en pondérant les ratios colt par QALY mesurés pour chaque mé-

dicament nouvellement inscrits par le nombre de patients concernés. Ces chiffres sont issus du guide méthodologique

« Prescription for pharmacoeconomic analysis. Methods for cost-utility analysis », PHARMAC, mai 2007. Dans une ré-

ponse” | darticle de S macend,i gMetndaallféad ndter pr ®t ati on faite par
estimation dbébune valeur seuil. I'l's proposent de nouvedl es es:c
naux en QALY pour $1 million de dépenses nettes dans le secteur santé (2010, 2012).
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Annexe 3. Problématique de la définition de plusieurs valeurs de
référence

Plusieurs arguments ont été développés dans la littérature afin de justifier le recours a des valeurs

de r ®f ®r ence multiples. ¢ Nous parlons g®n®r al em
existe plusieurs seuils, ou plusieurs criteres [de décision] qui pourraient générer autant de seuils »

(Culyer 2002).

Léobjectif de cette annexe est de faire un ®tat d

Des valeurs différentes selon la méthodologie ?

Deux arguments m®t hodol ogi gues ont ®t ® i degtifi ®:
thodes (Owens 1998) et |l dincertitude sur | es ®I ®m
fiables et qubéelles biaisent | e, san®Rmaidela soit « rdftean s  u n
pable €€ au moment de | 6®valuation (Williams, 2004
Dans les deux cas, il est préférable de développer des solutions de nature méthodologique : stan-

dardisation des m®t hodes, anal yse etamédidationmdsi ci t a
donn®es (Williams, 2004) . Par aill eur s, danms | e ¢

elle méthodologiquement irréductible, les mécanismes de partage des risques constituent une voie
alternative cohérente avec une valeur de référence unique (ex : patient access scheme en Angle-
terre).

Des valeurs différentes selon le contexte systémique ?
Deux éléments liés au contexte sont évoqués dans la littérature. Premiérement, dés lors que les

interventions impliquant un impact budgétai r e | mport ant ont un co%t dobo
les interventions a faible impact budgétaire, plusieurs valeurs pourraient étre définies en fonction

de | 6i mpact budg®taire attendu de | 6intervention.
pensation acceptée pour renoncer au bénéfice apporté par un service existant serait supérieure a

l a disposition © payer pour obtenir ce m°me b®n®f
(O6Brien 20025) (Severens 2005) éféradecldifférentengelonggeu er ai t
| 6on se trouve dans | e cadre doéune d®cision dobacc
Ces deux ® ®ments néont ° ce jour fait | 6objet dbo

Des valeurs différentes selon la situation pathologique ?

La possibilité de définir plusieurs valeurs de référence en fonction de certaines circonstances pa-
thologiques a été évoquée précédemment comme une des possibilités méthodologiques permet-
tant doéint®grer certains anr(dA2t2rpagg 249). lldrelaventde @o-r gl e

bl ®mati ques ®thiques, principalement |% @sepmoux que
bl ®mati ques déincitation ~ | 6innovati on.

Les arguments éthiques favorable s © un principe dbébexception sbéapp!
selon | equel i serait justifi® dbéallouer davant e

e serai-t en soi pas un carac
He al t h umasinRéporCUltrarOrphaa Drug.x c e | | e |

“®La raret® doune pat hol ogi e n
2010)(NICE 2005). Nat i onal Institute for
National Institute for Health and Clinical Excellence 2005, 19-3, 2010.
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circonstances d®f avorables qudils subi sseete. Le
montre un arrét du tribunal fédéral suisse rendu en 2010*', qui remet en cause le caractére équi-

table dbébun principe dbdexception attach® aux m®di
do®gal i t®® en droit

Une solution alternative a été mise en place dans plusieurs pays, qui consiste a définir une régle

de décision générale des fonds collectifs et de créer des fonds spécifiques destinés a financer cer-
taines pathologies dont on consid re quodelldes ne
getspeuvent alors avoir des r gles dobdallocation pr
fonds sp®cifiques : | 6Angl eterre et | 6Australie.

f Un fond annuel de £200 millions a été mis en place en Angleterre en 2010*° pour permettre
| 6acc s 7 deesn tornaciotl eonge net sq u i néont pas ®t ® reco
font donc pas | 6objet dbébune prise en charge en |
avril 2013, ce fond est géré au niveau national avec une liste de 28 médicaments.

1 Depuis 1995, un programme australien (Life Saving Drug Program - LSDP) financé sur un
budget spécifique permet le remboursement de thérapies colteuses, destinées a des ma-
|l adies rares et ayant d®montr® un i mpact sur | 06
PBACen raison ddédun RDCR trop ®l ev®. Le financeme
criteres. En 2012, ce fond prenait en charge 8 médicaments pour environ 180 patients au total.

La création de ces fonds spécifiques souléve deux types de difficulté. Premierement, sans une
justification claire et socialement indiscutable sur le plan éthique du caractére exceptionnel de la

prise en charge®®, on voit mal comment ®viter que dbéautres
dédiés (sclérose en plaque, démence, etc.). Deuxiemement, les budgets impliqués peuvent étre
di fficiles ° contrt] er. Par exempl e, | e c o %t doéui

en décembre 2010) représente 70% des £200 millions annuels budgétisés, uniguement pour sa
prise en charge en Angleterre (Chalkidou 2012).

En France, il néexi ste pas de m®cani smes sp®ci fic
m®di caments orphelins b®n®ficient ddédun acc s priyv
autorisati on isaeompmerameatet adndtutdd financer des prodeu
une AMM, inscription sur la liste en sus des produits onéreux sur recommandation du Conseil de

| 6hospitalisation.

7 Arrét du tribunal fédéral 9C_334/2010/ Bioethica Forum/2011 :Volume 4/N°3 (p.90).
48(; Une ®valuation de | 6 ®c-efficacité curnt ®, a olvagda deapproirtt rceos$tg®n®r a

culi rement en raison de | 6®galit® en droit [é]. Sanen justif
droit ou avec | 6®galit® de val eursurdune preStationegsi nehserait pas caivertee ¢ o U v |
pour dbdautres assur®s se trouvant dans |l a m°me situation. En
en droit du principe ddé®conomicit®, 0 n g @restptiens tlanscuneuhauteurr pour
qui pourrait également étre couverte de maniére généralisable pour toutes les autres personnes en situation compa-

rabl e. Couvrir des prestations qui ne peuvent pas °tfé] g®n
Léo®valuati on -@fuf irapeiotr® mce ¥%peut pas nous plus °tre contourng
orpheline. Car il y a un grand nombre de personnes qua souff
tionsimilair e de | a qualit® de vie. [ é] Si une telle prestation ®t
l umi re de | 6®galit® en droit pour refuser une prestation si
Lébassuraneaendmdtaddl airement pas en mesure de payer une telle
clinique.»

“Ce fond est ®ph®m re puisqudil doit dispara’ tre en 2014 ave
des prix (value-based pricin g ) . usqud”™ pr®sent, |l e NHS avait pour seul opt
au prix propos® par | 6industriel (° | dexception des m®cani sm

® e cas du financement de | HerceqhetlvepossrbleSlAtejfsmavasldefasorabléfre un
émis par le PBCA en 2001, et sous la pression publique en période pré-électoral, le gouvernement a créé un fond spé-
cial dédié au financement de ce traitement dans le cancer du sein métastatique. Ce programme existe toujours.

Autorisation temporaire doéutilisation : proc®dure encadr ®e
sp®ci alit®s pharmaceutiques qui ne b®n®ficient pas dbébune aut
dicaments délivrés uniquement dans un cadre hospitalier destinées a traiter, prévenir ou diagnostiquer des maladies

graves ou rares pour |l esquelles il nbexi ste pas de traitemen
prisencharge aprixli bre par | dassurance mal adi e.
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De |l a m°me mani r e, |l 6argument r e pnovateom peut seuré- | a n
soudre par dbébautres moyens, sp®ci fiqgquement ®I abor
®t ® mis en place en Europe depuis 2000 pour sout e
médicaments orphelins : assistance scientifique pendant la phase de développement du produit,
acc s direct © |l a proc®dure centralis®e de | dagen

commerciale de 10 ans, incitations financiéres (EC 2000)>* (Simoens 2011). La problématique
doi nci tianovateomne dexraitlddnc pas intervenir dans la phase institutionnelle de rembour-

sement et de n®gociation des prix et ne justifi
spécifique.

Discussion

Fondament al ement , | 6i dentrs flei référdnde orevientd & intégrerudarise ur s
|l 6interpr®tation du calcul ®conomique dbéautres

attendus, au risque de perdre en cohérence et en transparence.

coOo

Léidentification de pl ussuléeupluseurs difficdtésrde natires diff@®f ®r e n
rentes. En premier 1|ieu, cela implique que stdon

tances particulieres qui justifient une valeur de référence différente (et donc un traitement différent
entermes de financement <collectif). En second é
riser sans ambiguité ces circonstances particulieres, en termes de domaine thérapeutique (p.ex.
oncologie, pédiatrie), selon une caractéristique générique (p.ex. sévérité, rareté) ou selon un cri-
tere pluridimensionnel (p.ex. ASMR). Enfin, cela démultiplie la problématique technique de la dé-
termination doébune valeur de r ®f ®rence.

52 European Commission (EC) N)141/2000 of the European Parliament and the Counsil of 16 december 1999 on orphan
medicinal products. Official Journal of the European Communities 2000, L 18/1.
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Annexe 4. Liste de priorisation dans | 0 fegom {Etats@Jnig) 6 O

3 Catégories principales structurant la liste

V Maternity & newborn care (score 100) - Obstetrical care for pregnancy. Prenatal care;
delivery services; postpartum care; newborn care for conditions intrinsic to the pregnancy.

V Primary prevention and secondary prevention (score 95) - Effective preventive ser-
vices,used prior to the presence of disease and screenings for the detection of diseases at
an early stage. Immunizations; fluoride treatment in children; mammograms; papsmears;
blood pressure screening; well child visits; routine dental exams.

V Chronic disease management (score 75) - Predominant role of treatment in the presence
of an established disease is to prevent an exacerbation or a secondary illness. Medical
therapy for diabetes mellitus, asthma, and hypertension. Medical/psychotherapy for schizo-
phrenia.

V Reproductive services (score 70) - Excludes maternity and infertility services. Contracep-
tive management; vasectomy; tubal occlusion; tubal ligation.

V Comfort care (score 65) - Palliative therapy for conditions in which death is imminent.
Hospice care; pain management.

V Fatal conditions, where treatment is aimed at disease modification or cure (score 40)
T Appendectomy for appendicitis; medical & surgical treatment for treatable cancers; dialy-
sis for end-stage renal disease; medical therapy for stroke; medical/psychotherapy for sin-
gle episode major depression.

V Nonfatal conditions, where treatment is aimed at disease modification or cure (score
20). Treatment of closed fractures; medical/psychotherapy for obsessive-compulsive disor-
ders; medical therapy for chronic sinusitis.

V Self-limiting conditions (score 5) - Treatment expedites recovery for conditions that will
resolve on their own whether treated or not. Medical therapy for diaper rash, acute conjunc-
tivitis and acute pharyngitis.

V Inconsequential care (score 1) - Services that have little or no impact on health status
due to the nature of the condition or the ineffectiveness of the treatment. Repair fingertip
avulsion that does not include fingernail; medical therapy for gallstones without cholecysti-
tis, medical therapy for viral warts.
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Crit res de mesure doéi mpact au niveau de | a
exemples de calcul du score global

Impact on Healthy Life Years - To what degree will the condition impact the health of the

individual if left untreated, considering the median age of onset (i.e., does the condition af-

fect mainly children, where the impacts could
entire lifespan)? Range of 0 (no impact) to 10 (high impact).

Impact on Suffering - To what degree does the condition result in pain and suffering? Ef-

fect on family members (e.g. dealing with a |
to care for a person with a life-long disability) should also be factored in here. Range of 0

(no impact) to 5 (high impact).

Population Effects - The degree to which individuals other than the person with the illness
will be affected. Examples include public health concerns due to the spread of untreated
tuberculosis or public safety concerns resulting from untreated severe mental illness.
Range of 0 (no effects) to 5 (widespread effects).

Vulnerability of Population Affected - To what degree does the condition affect vulnera-
ble populations such as those of certain racial/ethnic descent or those afflicted by certain
debilitating illnesses such as HIV disease or alcohol & drug dependence? Range of 0 (no
vulnerability) to 5 (high vulnerability).

Tertiary Prevention - In considering the ranking of services within new categories 6 and 7,
to what degree does early treatment prevent complications of the disease (not including
death)? Range of O (doesndét prevent complicati

Effectiveness - To what degree does the treatment achieve its intended purpose? Range
of 0 (no effectiveness) to 5 (high effectiveness).

Need for Medical Services - The percentage of time in which medical services would be
required after the diagnosis has been established. Percentage from 0 (services never re-
quired) to 1 (services always required).

Net Cost - The cost of treatment for the typical case (including lifetime costs associated
with chronic diseases) minus the expected costs if treatment is not provided 7 including
costs incurred through safety net providers (e.g., emergency departments) for urgent or
emergent care related to the injurylillness or resulting complications. Range of 0 (high net
cost) to 5 (cost saving).

The following two examples illustrate line tems that were given a very high score and a very
low score as a result of this process.

Schizophremic Disorders Grade I Sprains of Joints and Muscles
Category 3 Weight: 75 Category 8 Weight: £
Impact on Healthy Life Years: 8 Impact on Healthy Life Years: 1
Impact on Suffering: 4 Impact on Suffering: 1
Effects on Population: 4 Effects on Population:
Vulnerability of Population Affected: 0 Vulnerability of Population Affected: 0
Effectiveness: 3 Effectiveness: 2
Need for Service: 1 Need for Service: 0.1
Net Cost: § Net Cost: 4
Total Score: 3600 Total Score: 2
TS5 x [(8+4+4+0) x 3 x 1]= 3600 Sx[(1+1++0)x2x 0.1]=2

HAS/ Service évaluation économique et santé publique / décembre 2014
63



Val eurs de r ®f ®rence pour | é6®valuati

on

3 Liste de priorisation 2012 -2013 (lignes 1 a 17)

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:

Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

Line:
Condition:
Treatment:

PREGNANCY
MATERNITY CARE

2
BIRTH OF INFANT
REWBOERN CARE

3
FEREVENTIVE SERVICES, BIRTH TO 10 YEARS OF AGE
MEDICAL THERAFY

4
PEREVENTIVE SEEVICES, OVER AGE OF 10
MEDICAL THERAFY

5
ARUSE OR DEPENDENCE OF PSYCHOACTIVE SUBSTANCE
MEDICAL/FSYCHOTHERAFY

6
TOBACCO DEFENDENCE
MEDICAL THERAPY/BRIEF COUNSELING NOT TO EXCEED 10 FOLLOW-UFP VISITS OVER 3 MONTHS

7
REPRODUCTIVE SERVICES
CONTRACEPTION MANAGEMENT; STERILIZATION

B
OBESITY
INTENSIVE NUTRITIONAL/FHYSICAL ACTIVITY COUNSELING AND BEHAVIORAL INTEREVENTIONS

9
MAJOR DEPRESSION, RECURRENT: MAJOR DEPEESSION, SINGLE EPISODE, SEVERE
MEDICAL/PSYCHOTHERAEY

10
TYFE I DIABETES MELLITUS
MEDICAL THERAFY

11
ASTHMA
MEDICAL THERAFY

1z
HYPERTENSION AND HYPERTENSIVE DISEASE
MEDICAL THERAFY

13
GALACTOSEMIA
MEDICAL THERAFY

14
OTHER RESPIRATORY CONDITIONS OF FETUS AND NEWEORN
MEDICAL THERAFY

15

HIV DISEASE (INCLUDING ACQUIRED IMMUNODEFICIENCY SYNDROME) AND RELATED OFPORTUNISTIC

INFECTIONS
MEDICAL THERAFY

16
CONGENITAL HYPOTHYROIDISM
MEDICAL THERAFY

17
PHENYLKETONUEIA (FEU)
MEDICAL THERAFY
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3 Al gorithme de d®cision pour | 6inclusi
santé
Effectiveness of
/ treatmTl
Effective Unknown Not
Effectiveness effective
Other l
treatments Do not
known to add to, or
be remove
effective? from List
Other treatments
known to be
effective?
" / \
Yes No
Consider cost- Move,
effectiveness (see remove or
below). Compare do not add
favorably? to List
Yes‘/ No
v T
Add to or Is treatment part of
keep on an established
List practice guideline?
Yes \A No
Consider ‘/ \A
limitation of Do not
treatment by step add to, or
therapy or remove
guideline from List
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Annexe 5. Criteres de délibération utilisés dans les pays étrangers

Pays Criteres délibératifs Remarques complémentaires

Groupes de priorité (Lgnning Committee | et Il)

Interventions fondamentales :
- risque de déces a 5 ans>5/10%
- Augmentation de la probabilité de survie a 5 ans >10%
- Codt-résultat raisonnable

Norve . . e . S S
1987 - Lonni © Cege itiee | Interventions secondaires ; a faible degré de priorité ; non prioritaires
: Lenning Committee . . .
1997 : Lgnning Committee Il 3 critéres proposés par la 19 commission, En pratique, quatre catégories de remboursement
. . . . repris dans le Patient Right Act Reimbursement | Reimbursement Characteristic of the category
2001 : Patient Right Act i P 9 ey rate (%)

- Sévérité de la maladie (when it applies)

Norvegian Medicine Agency

Début évaluation économique - Effet traitement attendu Schedule 9 64 /100" For pharmaceuticals on a positive list, which are reim-
i . . bursed in case of specified conditions listed in the dis-

2007 : National Counsil for - Efficience ease list and only for long-term (>3 months) treatment.

Quality Improvement and Priori- Schedule 4 100 For pharmaceuticals used to treat serious contagious

diseases such as tuberculosis, syphilis or HIV/AIDS

ty Setting

Schedule 2 64/ 100" For pharmaceuticals used to treat rare diseases, which
are reimbursed upon submission of an individual applica-
tion and only for long-term (>3 months) treatment.

Schedule 10a 64 /100 For pharmaceuticals other than those under Schedules 9,
4 and 2. In this case reimbursement can be granted upon
submission of an individual application and only for lang-
term (>3 months) treatment]

' For children under 12 years of age, for low income pensioners and for patients who have reached the co-payment
ceiling.

Swedish health care law (1997): Health care should be delivered with respect of dignity of the indi-
vidual and equal value of all people. Those who need health services most should be prioritised.

Prise en compte lexicographique des critéres : le principe de dignité humaine a priorité sur celui de
besoin et de solidar i tffRenceqMuilay2012pr i ori t ® sur ce

3 crit res conditionmen
sement (1993-1994).
- Principe de dignité humaine : égalité
des étres humains et intégrité de

Suéede

1993 : 1°® Commission of par-
liament members and experts

b | i ndi vi du. Niveaux de sévérité (Sabik 2008 639)
1994 : 2" Commission - , g3 e i . . . s _ -
] - Principe de besoin et de solidarité™ : - Pathologies aigues potentiellement mortelles, pathologies chroniques sévéres, soins palliatifs
T SW?d'fSh D 2N [ pathologies sévéres prioritaires. - Prévention et réadaptation
i?\gfrﬁa(é;i%t:?g:r::fi?znf;c - Principe ed~G&af faison- - Pathologie aigiies moins sévéres
i/ nabl e dodenue médica, hu- - Cas limite (borderline case)
main et socio-eco - Soins non liés a une pathologie
53LorsqueIecoOtparQALYestéIevé, | 6i ndustriel doit fournir une ®valuation du nombre de @riélests per dus

subjective et ne repose pas sur une formule {Persson 2012).
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Critéres délibératifs Remarques complémentaires

Les 4 critéres proposeés initialement

Pays-Bas - Nécessité*
1992/1997 Dutch Committee on - Effet traitement attendu (niveau de preuve)
Choices in Health Care (Dunnig - Efficience |,|_ noexiste pas de priorisation exj
Committee) Do . Lo délibération.
- Responsabilité (économique) individuelle**

«Chaque <crit re est document® dans

1999: recommandations pour o . ., P
qualitative) puis pondéré au cours de la délibération. »

| 6®val uati on ®con

Les 4 critéres appliqués depuis 2006 : ; o . L

2006: réforme du systéme de santé . . . . | Co nsi d®r a} ion déaut r ek rapete,dgas sons m:lfermeps,a
o - Nécessité* : La pathologie ou les soins sont-ils justi- | les risques de santé publique, etc. Dans sonrapport, | 8 APC
208 il & G en %4I acd fiés au titre de la solidarite, étant donné le contexte | définition et la prise en compte de critéres additionnels souléve de nombreux
(Pasiege ~giEe CammiiEs) culturel ? d®bats non r®solus (p.ex. | 6i mpact

2010: Rapport de réflexion sur la - Efficacité : les soins apportent-ils les résultats atten- | termes de santé/confort/esthétique ; comportement individuel, etc.).
pondération des 4 principes (college dus ?

voor zorgverzekerinen 2010 643 - s .
9 ) - Efficience: le rapport codt/résultat est-il acceptable ?

- Faisabilité*** : | i ncl usi on -dletes
nable, a court et long terme ?

*reprincipe de n®cessit® a donn® |ieu “ plusieurs d®&fi ni ticeatenduenAermedde morglitémprécocebBwdani g d ®f i
participation a la vie de la société. En 2001, le CVZ le traduit par la notion de « burden of disease », concept plus facile a estimer que celui de participation normale a la vie de

|l a soci ® ®. Le CVZ d®finit cette notion comme | a quant ionhtRitée, aisamtten oela réfdrencesaa principedg k6 une per
proportional shortfall » qui établit une priorité aux patients qui ont le plus a perdre en cas de non-traitement™.

*La notion de responsabilit® individuelle nbdavait pas pewia (tabagiénjeerabitudds alihéntires, éta)fmais des s oi r
des soins qui peuvent étre financés par les individus (avec des résultats potentiellement meilleurs) comme par exemple les soins dentaires de routine chez les adultes.

***|_e principe de faisabilité prend en compte les conséquences macro-®c onomi ques de | 6inclusion au remboursement. En 2010,

modifié pour prendre en compte tous les arguments relevant des questions de financement mutualisé, tels que les colts pour les patients, la responsabilité du comportement
des patients sur les co(ts et la possibilité que les colts soient supportés par les patients (college voor zorgverzekerinen 2010).

*Le Pack age Advice Committ ee de€\Zertbormas deRlésiabiliténsacialg.sLedrA dPe sarabviitsr e | es 4 principes fondamen
arguments possibles.
*® The concept of proportional shortfall adopts the normative viewpoint that priority should be given to those patients who lose the greatest proportion of their remaining health

expectancy due to some iliness remains untreated {van de Wetering 2013).Ce concept donne | e rapport entre | e nombreade QALY
die, si cette mal 4 ®ee mrdoO®tl dietstpannatti on nor male de QALY pour cet individu soil néavait g

HAS/ Service évaluation économique et santé publique / décembre 2014
67



Val eurs de r ®f ®rence pour | d6®valuation ®conomique en
Systeme fondé sur une égalité et une universalité
ddbacc s aux soins avec 4
- Egalité de la valeur de tous
- Solidarité
- Sécurité
- Libert® et dr oimémes di N . . . .
Danemark i I nbexiste pas de priorisation ex{
L9897 . Cr‘®at| on CObjectif du systeme : opportunit® ddellberatllon.. o -
of Ethicso o - ... | «Les objectifs opérationnels sont pondérés les uns par rapport aux autres,
1997 rapport su |!1depenFiamment du contexte social et de la capacité sans méthode explicite ».
S économique. A .
ordre de priorité «l | ndy a aucune exigence formell e ¢
Objectifs opérationnels :
- Equité sociale et géographique
- Qualité
- Efficience
- Démocratie
Liste n°1: efficience, avec révision subjective de la
Oregon liste par une commission.
1989 : création commission OHSC Liste n°2 : besoin (essentielle, trés importante, réser-
1990 : Liste n°1 (autocensurée) vée a quelques individus), efficacité (bénéfice net a5 | Listen°l: cal cul d 0 u-msultatalte inwnérataur est coms¥itué des
1991 : Liste n°2 (rejetée pour viola- | ans), avec ajustement subjectif (colts, nbre | colts directs médicaux bruts non actualisés (hors colts évités). Le dénomina-
tion dbun 5?) exte f| dbéindividus, priorit® s oc/|teurexprimeunbénéficeneta5 ans (laqualité de vie est mesurée en QWB).
1992 : Liste n°3 (révisée sur le | Liste n°3: sévérité (déces, symptomatique, non symp-
méme argument) tomatique), efficacité a 5 ans (prob. survie ; prob. sur- | A partir de la liste n° 2, la méthodologie repose sur une approche de classe-
1993 : Liste n°4 vie avec symptéme ; p r o tbe. asymipiofatique), | ment lexicographiquerefléet ant | 6i mportance accord
2008 : Meéthodologie actuelle (cf. | codt, ordre alphabétique, ajustement subjectif.
p.XX) Liste n°4 : sévérité, efficacité a 5 ans (p. survie), colt,
ordre alphabétique, ajustement subjectif.
OHSC : Oregon Health Services Commission. Commission chargée de rédiger une liste de priorité sanitaire. QWB : Quality of Well-Being. Indicateur élaboré par R. Kaplan et J. Bush.
°% Un avis fédéral a considéré gue la liste était contraire au droit du « americans with disabilities act » en raison des mesures de qualité de vie qui entrent dans le calcul du
bénéfice net a 5 ans. Ces mesures auraient pour conséquence de sous-®v al uer m®cani gquement Il e b®n®f i ce attendu dbun

incapacité.
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Criteres délibératifs Remarques complémentaires

Australie
1953 : création du PBAC
1987 : inclusion de
1993: | 6efficience
obligatoire

1994 : création du ESC

7 cri

t res conditionnent
Besoin clinique (cf. alternatives thérapeu-
tiques)

Efficience

Avancée thérapeutique cliniguement significa-
tive

I ncertitude sur |
Impact budgétaire potentiel

Effets pervers potentiels du remboursement
Accessibilité en cas de non remboursement

6est

I nodexi st esatipnaespliciteeet transparentei des criteres dans la
délibération.

Un nouveau médicament peut étre recommandé si :

- il est utile " |l a pr®vention ou
qui noest 1poade manéwronadéquate- couverte par les
médicaments remboursés et il a un codt-résultat acceptable ;

- i est plus efficace et/ ou moin
pour la méme indication et il a un codt-résultat acceptable ;

- il est au moins aussi efficace
pour la méme indication et il a un co(t-résultat équivalent ou meil-

leur.
- Un nouveau traitement moins efficace et/ou plus toxique peut étre

fardeau de | a

sociétal.

ma

2014)

Fardeau de la maladie

Impact sociétal

Degré de confiance sur le RDCR
Mesure correcte de la qualité de vie
Caract re innovant
Aspects non liés a la santé

de

consi d®r ® au remboursement si C
recommandation.
Critéres généraux (Analyse Codt-résultat)
- Efficacité, Tolérance, Colts _ _
Loefficacit®, la tol ®rance et Il es ¢
Critéres de délibération au cas par cas (avant 2014) | référence a un seuil de base.
- Degré de confiance sur le RDCR _ B )
Angleterre, Pays de Galles - Mesure correcte de la qualité de vie Les autres critéres entrent comme des éléments « modificateurs » : la déci-
2004:guidéméthodo|ogique - Caract re innovant de|Sion qui serait prise sur Il a base
2009 : introduction du critére « end - Findevie lo®valuation. de ces crit res
of life » - Aspects non liés a la santé
. . . Définitions :
2014 : introduction des critéres de . o . . ,
Criteres de délibération au cas par cas (aprées |Le fardeau de Il a maladie d®signecelda

vie (mesurée en QALYs) consécutive a la maladie, comparativement au
nombre de QALYs que les individus auraient pu espérer sans la maladie.

L6i mpact soci ®t al d®signe | a perte
la vie sociétale, consécutive a la maladie, comparativement avec la capacité
déun m°me indiladiedu sans | a ma

PBAC : Pharmaceutical Benefit Advisory Committee

ESC : Economics Sub-Committee. | | est

charg® dodéanalyser |

es ®valuations

® @ jour lesmécgmmarslatich®méthed@legmiuepem ta métiers. i ndustri el s et

de
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Criteres délibératifs Remarques complémentaires

9 crit r

Nouvelle Zélande
1993 : création du PHARMAC
2000 : New Zealand Public Health
and Disability Act (missions du
PHARMAC)
2006 : OPP, 3°™ éd
2013 : consultation publique sur les
critéres (en cours)

es conditionnent

(version 2006).

Besoins de santé de toutes les personnes éli-
gibles en Nouvelle-Zélande

Besoins particuliers des Maoris et populations
du Pacifique

Disponibilité et adéquation des traitements
existants

Bénéfice clinique et risque des médicaments
Co(t-résultat du besoin couvert par le finan-
cement du traitement médicamenteux, plutdt
gue par l 6utilisati an
bliguement financées

Impact budgétaire

Co(t direct pour les utilisateurs

Priorités gouvernementales pour le finance-
ment des soins

Tout autre critere jugé pertinent par le
PHARMAC

1 ndexiste de

délibération.

pas priorisation exf{

« PHARMAC mobilise dans sa délibération les criteres [ci-c ont r e ] ,

applicabl es, en |l es pond®rant do6ume
pri ® pour prendre ses d®cisions e
produits remboursables » (PHARMAC 2006 ID).

« Pour décider des traitements médicamenteux a inscrire, PHARMAC étudie
chaque soumission sur | 6ensemble de
Lorsque | dinformation est di sponi b
PHARMAC. A ce moment, toute nouvelle intervention est confrontée a toutes
les autres options de financement évaluées en utilisant les critéres de déci-
sion, afin de déterminer le classement relatif de chaque intervention »
(PHARMAC 2013).

PHARMAC Pharmaceutical Management Agency. PHARMAC is responsible for deciding which pharmaceuticals should be subsidised for use in New Zea-land.http://www.pharmac.health.nz/
OPP : Operating Policies and Procedures. Document présentant les méthodes et critéres mobilisés par le PHARMAC pour répondre a ses missions. Premiére publication en 1993, révisions en 2001 et 2006. En cours de

révision en 2013-2014.
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Pays Criteres délibératifs Remarques complémentaires

Israel
1995 Israel National
Health Insurance Law T

Premiere liste de soins de
base

1997 : processus formel
de priorisation®’

Medical Technology fo-
rum and national advisa-
tory committee

Guiding criteria for the prioritization of the suggested technologies

Life saving technology with full recovery

The potential of the technology to prevent mortality/morbidity

The number of patients to benefit from the use of technology

The financial burden on socicty and the individual patient

New technology for mild discases, for which no treatment alternative exists

New technology for serious discases, for which no treatment alternative exists

Technology which brings to an increase in longevity as well as quality of life

Bencfit of reducing morbidity versus the benefit of improving quality of life

T'echnology of which the net gain to the health care system or to society is higher than its cost in a
short/long term perspective

Mutual assistance for publicly funding a very expensive technology (of proven efficacy) to the
individual, yet of reasonable cost of society

Chaque intervention est classée, au regard des
criteres ci-contre, en fonction de son niveau de
priorité : élevé, intermédiaire, faible.

Each Forum member decided on the recommended
priority. The priority was agreed by all members
and was not calculated as the average of the
grades given by the members. The Forum acted as
a consensus committee 0 all decisions were made
unanimously. The entire process led to a final

list of recommended technologies for inclusion in
the NLHS, ranked according to priorities.

Aucune m®t hode de scorage nbdest utilis®e |
Léefficacit® clinique est |l e crit r eur&cdmel
t® du m®di cament que pour | e comit® des nd

Belgique sidérée dans la décision par le comité des dispositifs médicaux, mais rarement par le comi-
t® des m®di cament s. Dans | es deplus decpwidsi qued
| 6efficience (KCE 2008)

Source : HAS, 2013 ; Sabik (Sabik 2008)

" In 1997, Israel established a formal priority-setting process for the addition of new services to the benefits package. Each year, as part of the annual budgeting process, the
government determines how much money will be available to fund new technologies. At the same time, the Ministry of Health solicits recommendations from the health plans,
pharmaceutical companies, the Israel Medical Association (IMA), patient organizations and other groups for new technologies to be given priority for inclusion in the benefits
package. After the Ministry of Health has carried out a cost-benefit analysis, a public committee i made up of health plan representatives, the Ministry of Health and the Ministry
of Finance, the IMA, experts in health economics and health policy, ethics experts, and public figures from outside the healthcare system i recommends which new technolo-
gies should be adopted. Final decisions as to what will be included are made by the Minister of Health. The public committee's recommendations are not legally binding, but to
date its recommendations have been fully adopted.
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Annexe 6. Participants

3 Ce dossier a été réalisé par :

1 Service évaluation économique et santé publique

Fabienne Midy Chef de projet

Véronique Raimond Chef de projet
Clémence Thébaut Chef de projet
Aurore Hernie Assistante
1 Service documentation

Emmanuelle Blondet Documentaliste

Juliette Chazareng Assistante  docu-
mentaliste

Cindy Chassang Assistante  docu-
mentaliste

3 Responsables hiérarchiques

Mail : f.midy@has-sante.fr
Mail : v.raimond@has-sante.fr

Mail : c.thebaut@has-sante.fr

1 Service évaluation économique et santé publique

Catherine Rumeau-Pichon Chef du service

Olivier Scemama
1 Service documentation

Frédérique Pageés Chef du service

3 Composition de la CEESP

Dr. Martine Audibert, Economiste, Directrice de

recherche CNRS Clermont-Ferrand

Pr. Pascal Auquier, Médecin de santé publique,
Marseille

Dr. Luc Baumstark, Economiste, Maitre de confé-
rences, Lyon

M. G®r ard Becher,
UFC Que Chaoisir, Caen

Rlaisger®
M. Daniel Benamouzig, Sociologue, Chargé de
recherche CNRS, Paris

Dr. Pierre-Yves Boelle, Epidémiologiste, MCU-PH,
Paris

Adjoint au chef de service

M. Olivier Lacoste, Directeur ORS Nord Pas de Ca-
lais, loos

Pr. Guy Launoy, Epidémiologie Santé publique, IN-
SERM-UCBN, Caen

Dr. Guillaume Lavoisy, Psychiatre, Paris

Dr. Catherine Le Gales, Economiste, Directeur de
recherche INSERM, Villejuif
Dr. Virginie Migeot, Santé publique, Poitiers

Dr. Carine Milcent, Economiste Chercheur CNRS,
Paris
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Pr. Martin Briot, Juriste, Paris

Dr. Valérie Clément, Economiste, Maitre de confé-
rences, Montpellier

Dr. Benoit Dervaux, Economiste, Maitre de confé-
rences, Lille

Dr. Richard Douard, Chirurgie Générale et Diges-
tive, PU-PH, Bobigny

Dr. Jean-Claude K Dupont, éthique de la recherche
clinique, Institut Curie, Paris

Mme Michéle Gauthier, Cadre infirmier, chissay en
touraine

Dr. Catherine Helmer, épidémiologie et Santé pu-
bligue, INSERM i ISPED, Bordeaux

Pr. Jean-Michel Josselin, Economiste, Rennes

3 Composition du College de la HAS
Président du Collége

Pr Jean-Luc Harousseau président de la Commis-
sion évaluation économique et de santé publique.

Membres du College
Pr Jacques Belghiti, président de la Commission
nationale do6®valuation ¢

des technologies de santé.

Alain Cordier, président de la Commission parcours
de soins et maladies chroniques

Pr Jean-Michel Dubernard.

Dr Cédric Grouchka, président de la Commission
des recommandations de bonne pratique

Dr. Philippe Mossé, Directeur de recherche CNRS,
Aix en Provence

Dr. Pascal Plan, Médecine générale et gériatrique,
Béziers

M. Pierre-Louis Remy, Ingénieur, Saint Michel de
Maurienne

Dr. Francoise Roudot-Thoraval, Hépatologie, Créteil

Dr. Catherine Sermet, Directrice adjointe IRDES,
Paris

Dr. Valérie Séror, Chargée de recherches INSERM,
Marseille

Dr. Luc Vandromme, Gastro-entérologue, Reims

M. Jérome Wittwer, Professeur de sciences écono-
miques, Paris

Pr Loic Guillevin, président de la Commission de la
Transparence

M. Yvonnick Morice, président de la Commission
Certification des établissements de santé.

Dr Jean-Francois Thébaut, président de la Commis-
sion amélioration des pratiques professionnelles et de
la sécurité des patients.
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