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Le r6le de I'économiste en matiere d’évaluationsh’pas de faire de la comptabilité. La décision
clinique est multifactorielle par essence. Les argnts économiques participent a cette procédure mai
ils ne sauraient jamais en dicter l'issue. Quelesble de I'évaluation économique ? C’est d’apgo

un éclairage au clinicien et au décideur en leumpétant d’étudier quelles sont les répercussions
eéconomiques de leur choix lorsque tout ne peutrétrdoursé a tout le monde.

1. LA NECESSITE DE CHOISIR
Il'y a un conflit fondamental entre le paradigmecdgps médical et celui des économistes.

La culture médicale classique incite a raisonnetezmes d’efficacité thérapeutique ou de service
médical rendu. Ce qui amene logiquement a une priseharge sans réserve du malade qui confie au
médecin le bien le plus précieux dont il disposebas : sa vie. Les soins sont alors prodigués aux
patients aussi longtemps qu’ils sont efficaces| que soit leur codt, et cela méme lorsque lesltasu
obtenus s’avérent, in fine, extrémement modest@ss3es soins inutiles et a fortiori nuisiblesivent

étre remis en cause. Dans le paysage médical aduedalité des contraintes budgétaires apparait
lointaine.
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Pour I'économiste, la réalité de la contrainte tdje ne peut étre occultée. Tout acteur, toute
structure, toute organisation a des moyens limi#s.ne peut rechercher I'optimum optimorum, le
nirvana des états de santé individuels ; il cortvinchoisir dans le cadre des ressources limitéet

on dispose, les meilleurs soins, les meilleurs isesv possibles. On est donc dans le cadre
mathématique d’'un maximum lié. Sur le chemin quidtot au sommet de la fonction de production de
santé, il y a toujours le mur du budget qui inteddi I'atteindre. L’'optimum sous contrainte ne sétur
étre un maximum.

Tout le probleme a I'heure actuelle, c’est de fales choix (figure 2). Il est facile d’illustrer toe

nécessité : lorsqu’il se produit une avancée tledrtigue majeure, il convient pour en assurer la
diffusion d’obtenir les moyens financiers de la tmeeten place (c’, d’). Le besoin de financement
correspondant peut étre comblé par I'éliminatioa gaspillages et des dépenses inutiles (b’, c'JsMa
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cela ne suffit toujours pas. Pour en assurer Isepen charge, des choix doivent étre opérés et des
traitements dont I'utilité est modeste doivent eeskétre financés par la solidarité nationale 6§’

Figure 2
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Certains médicaments, a la veille d’étre introdsiis le marché, peuvent co(ter trés cher attaigna
parfois 7 600 € pour un traitement de quatre joilsont cependant démontré leur efficacité daas d
essais de grande dimension avec des différemtéetaux de mortalité en valeur absolue et en valeur
relative atteignant respectivement 6,4 et 21%vailfalloir les payer, il sera nécessaire de fage d
choix en renoncgant parfois a utiliser des traiteisie@lont I'utilité médicale est modeste. Tout nlesas
guestion de vie ou de mort il sera nécessaire adecder a des arbitrages. Je prendrai un exemple tre
simple : en chimiothérapie, pour lutter contre hesisées et vomissements, vous pouvez utiliser du
métoclopramide (primpéran®) ou des « setron ».I&terrain, les choix sont faits dans les protogole
pharmaceutiques des hépitaux. Pour les chimiotigsdpiblement émétisantes, le métoclopramide est
recommandé d’office. Pour les chimiothérapies émdgtisantes, on utilise les « setron ».

2. LES OUTILS TRADITIONNELS

L’économiste a pour réle d’aider a faire ces adgiés et il s’appuie pour cela sur trois outilsqualité
de vie, la modélisation, les ratio colt efficacité.

Les études de qualité de vie sont des complénmatispensables a I'évaluation médicale. Les Francai
sont schizophrénes en matiére de santé. Quanaistsnnent a froid avec I'’égoisme des bien portants,
ilIs renoncent en grande majorité aux traitements affient peu de chances d’amélioration des
symptémes ou peu de chances de survie. En revdimidee de leurs préférences devient totalement
lexicographique lorsque qu’ils sont malades, ilshsotent alors bénéficier d’une prise en charge san
réserve méme lorsque le bénéfice escompté demedeste. 20 % seulement des personnes en bonne
santé accepteraient un traitement lourd qui affrit,5 % de chance d’obtenir une réduction des
symptébmes ou qui augmenterait les chances de gonéds 1 %, alors 40 a 50 % des malades
souhaiteraient étre soignés lorsque le pronostapieaussi sombre (figure 3). Pour mesurer I'état de
santé subjectif et son évolution, il faut trouvetra chose que des parameétres physiologiques
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Figure 3
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La modélisation est un instrument puissant d’aralytatistique raisonnée qui permet de faire une
synthése cohérente de données issues de sourcessediv essais cliniques, bases médico-
administratives rétrospectives, études épidémiqglogg prospectives, etc ... Elle permet d’estimer les
avantages et les inconvénients des différentesrapthérapeutiques.

Dernier outil, I'analyse co(t efficacité. Pour @éntles seules véritables évaluations économiqoms s
celles pour lesquelles il possible de répondretpesient au deux questions suivantes: Y a t-il un
comparateur ? Les moyens mis en ceuvre sont-iléregsiguement mis en relation avec les résultats ?
Le réve des industriels serait d’avoir un proddiicace et moins cher. En fait, on se trés souvent
confronté a un dilemme, un médicament qui rendsdedces supérieurs. est légitiment un médicament
qui vaut plus cher

3. LA FIN DES CERTITUDES

On estime que les essais cliniques randomisés (ECRtituent I'étalon "universel” qui permet de
comparer efficacité des traitements et de s’assigdeur innocuité La qualité de vie et la valdas
moyens mobilises devraient méme selon certainséélidiée exclusivement dans ce cadre rigoureux.
Or, ces essais sont beaucoup trop restrictifs lams indications, trop étriqués dans leur taittep
limités dans le temps, trop rigoristes dans leumddion de surveillance et trop homogénes dans leu
population, pour que leurs conclusions puisserd §énéraliser a I'ensemble de la population. Les
essais cliniques contrdlés répondent a une questioportent sur I'efficacité potentielle du tranent :

« ce traitement est-il actif chez les patients aelg)il est administré ? Mais dans la pratique iozdel
guotidienne, la question concréte qui se pose eshature différente. Il s'agit de savoir «si le
traitement a des chances d’étre actif chez leematiauxquels il est proposé. Les méthodes congues
pour mettre en évidence un lien de causalité @eais cliniques randomisés et contrélés) ne samt do
pas nécessairement adaptées aux analyses médiomyéques. La méthodologie des essais cliniques
suppose une invariance des comportements et da@denementu systéme de santé. Or, la variabilité
des résultats obtenus et les différences de aiigservés entre les traitements prescrits découlent
justement de la dynamique des interactions entee demportements des patients, celui des
prescripteurs et les caractéristiques des pro@uitdies. Les effets des comportements sur I'efiti€ac
ne sont pas intégrés dans les essais, le défadugalicance non plus. Les conséquences psycholagique
et sociales de la maladie et de son traitement ement a I'étre, mais la Commission de la
Transparence en tient-elle compte ?
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De l'autre coté, nous avons des enquétes d’obsenvegalisées par les départements marketing qui
s’intéressent aux plaintes des patients et auxécpmences psychologiques et sociales des traitements
L’enquéte épidémiologique observationnelle est approche dans laquelle le chercheur ne fait
gu’observer une population, un phénoméne, sans/@rti& en quoi que ce soit sur le cours naturel des
choses. En pharmaco-épidémiologie, une enquétguatfiée d’observationnelle si I'on peut affirmer
gue tout se serait passé de la méme facon, s'ilamgit pas eu d’étude (attribution et durée des
traitements, modalités de prise en charge et deeiflance, risques encourus, etc.) Ces enquétes
essaient d’appréhender les effets des comportemugtiicaux et I'impact de I'observance sur
I'efficacité. Elles s’efforcent d’identifier les ajectoires des patients dans le systéeme de soide et
dénombrer leurs contacts avec les professionnetani® ou les établissements. L'intérét majeur des
études observationnelles est qu’elles partenté&diés de terrain pour les décrire de la manepus
fidele possible. Les méthodes statistiques qui sbidées pour les analyser permettent d’identifies
groupes homogeénes de patients en catégorisapatametres qui les différencient et de contréer |
facteurs de confusion qui pourraient biaiser l@arsclusions. Leur inconvénient majeur est qu'aties
comportent pas de comparateur. L'absence de plpériexental augmente la possibilité de biais et
rend plus difficile la recherche des causalités.

Comment peut-on combler I'écart entre la vie etp@&imentation ? Comment les économistes tentent-
ils d’établir un lien entre la réalité et les magebxpérimentaux ? Ils ont recours a la modélisattica
I'épidémiologie clinique. Les modéles permettentsdauler le devenir des patients. L'épidémiologie
clinigue permet de connaitre l'incidence de la mi@at de calculer 'impact budgétaire. Les modeles
d'analyse de décision schématisent les démarcheisjuels observées en pratique courante. lls
permettent ainsi d'éviter les problemes de validitterne, qui s'attachent aux ECR en associant les
données issues des ECR et les données d'obserirggemde la pratique courante. La modélisation a
cependant des limites. La qualité des preuvegé&shetérogene. Les populations sont artificiell@me
rapprochées sans que I'on soit toujours slr qugllesentent les mémes caractéristiques. Enfin, ce
sont des opérations trés chronophages qui suppqs&mt lise toute la littérature médicale consacrée
au sujet pour documenter les modeles construits.

4, LE DENI CREATEUR

Les études qui sont faites actuellement ne répdnus aux attentes de ceux auxquelles elles sont
destinées. Ce sont des études a contre emploiERSQ Comité Economique des Produits de Santé |
recoit beaucoup de modeles qui se situent dans perspective sociétale Les répercussions du
traitement sur les parcours des patients dansydeerse de soins et sur les contacts avec les
professionnels qui y travaillent ne servent a ié&s lors que lI'on se préoccupe exclusivement des
volumes de médicaments consommeés. La Commissida @leansparence néglige les conséquences
psychologiques et sociales de la maladie puisqaeidoeip de ses membres contestent I'utilité des
échelles de qualité de vie. Elle ne peut non mog tompte de I'impact des comportements en terme
d’efficacité car les schémas d’études qu’elle pFie interdisent qu’ils puissent se manifesters Le
résultats des études descriptives qui sont présenmtg prescripteurs a l'occasion de symposiums
satellites les intéressent sans véritablementdesipnner. Ils préféreraient et de loin, pouvaspdser
d’'informations comparatives sur I'efficacité réelle médicament en pratique quotidienne.

Méme le ratio co(t efficacité, instrument privilégiles économistes, est remis en question a I'heure
actuelle. Ce ratio est facile a interpréter dasscks simples mais il devient ingérable quand desa
informations complexes portant sur de multipleteceis de jugement, comme celles que I'on observe
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dans les réseaux de soins qui se mettent actueiteaneplace. Dans ces réseaux, le role de 'aralyst
est différent puisqu’il cherche une mesure difféedle sur 'ensemble des informations pertinentes.

Figure 4
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5. LA REGENERESCENCE

Le recours au soin, les modalités de prise en ehetr¢e niveau d’insertion sociale sont trés largem
intriqués. lls dépendent en grande partie des uess® disponibles pour traiter les patients et des
mesures incitatives adoptées par les pouvoirs galplour orienter les consommations de soins. Les
ressources disponibles et les mesures incitatmeisextrémement disparates d’un pays a I'autregvoi
au sein d'un méme pays. Cette extréme variabilitéstitue une source importante de facteur de
confusion dans une analyse de causalité entrérégegies thérapeutiques mises en ceuvre d’'unepart
les évolutions cliniques et consommations de ressesud’autre part.

La politique actuelle est, a partir d’'une approd®atrée sur le patient et non sur les stratégies
thérapeutiques, de connaitre et de comprendre comoedui-ci est pris en charge, quelle est son
évolution clinique et quels en sont les facteurglieatifs, quelles ressources sont mobilisées pour
traiter. Seule une prise en compte globale de ladr@apermet de prendre en considération les aspect
multifactoriels qui conditionnent les modalités ktives de laffection et les caractéristiques
multidimensionnelles a travers lesquelles elle @eme. Il faut désormais procéder au recueil en
pratique courante de toutes les informations aliegj humaines, économiques et sociales pertinentes
en santé (figure 4). Autrement-dit faire des aredyde création delCHESS.

Pour démontrer l'efficacité en pratigue médical®tglienne d’'une stratégie thérapeutique ou d’'une
organisation sur la base de ces criteres, il esessdire de mettre en place de plans quasi-
expérimentaux ou des essais pragmatiques. Le [daurdd quasi expérimentale « avant aprés » a durée
d'observation fixe est communément qualifié d’ wd&t miroir » puisque qu’il consiste a comparer
deux périodes d'une durée symétrique par rappaneddate d’intervention. Il y bien un comparateur ;
il ne s'agit donc pas d’'une étude observationndfia: contre, il n’y a pas de randomisation. Ces
schémas d’étude avant-aprés sans groupe témoiarmefpent cependant pas d’exclure I'influence de
facteurs confondants qui rendraient ininterpréfables résultats obtenus (nouveau traitement,
publication de nouvelles recommandations par 'ANAE.). C'est pourquoi il est nécessaire d'y
adjoindre un groupe contrble. L'enquéte paralléet s vérifier que I'amélioration des résultats

6
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obtenue sur le site expérimental et la réductios delts qui I'accompagne s’explique par le
programme d’intervention mis en place et non par évolution spontanée de I'ensemble des modes de
prise en charge par le corps médical au niveawmedti L'essai pragmatique associe certaines
caractéristiques des essais cliniques controléegtétudes quasi expérimentales. Comme dans les
premiers, les patients sont randomisés entre différtraitements, et a l'instar des seconds il$ fon
I'objet d'une observation dans les conditions dee@n charge habituelle.

Les études quasi expérimentales ou pragmatiquesergeht deux avantages: d'une part, elles
permettent d’établir un lien de causalité entrenfitoi des traitements et les résultats médicaux et-
économiques obtenus, d’autre part, I'analyse questriaite repose sur la réalité des comportentnts
prescripteur et des patients. L'impact de ceuxsar I'efficacité, la qualité de vie, le colt socild la
maladie et des traitements (figure 5) peut étrecgmde.

L’efficacité observationnelle s’étudie en analysknplus ou moins grande adhésion des patients au
traitement, la variabilité des pratiques, le datgé&ontrble des symptémes, I'effet de I'éducagode
la formation des médecins sur la qualité de lsepen charge.

Pour mesurer I'impact humain, de multiples échefieat disponibles, qui vont de la mesure des
symptdmes a I'évolution de I'état de santé, engragsar I'analyse des conséquences fonctionnedles d
la maladie et la mesure de qualité de vie a I'didehelles génériques ou spécifiques.

Enfin, 'impact économique est étudié en se plaganpoint de vue de la société, les trajectoires so
identifiées, les contacts dénombrés et les consdions valorisées. Le prix d’achat plus élevé des
traitements courants est généralement compensgaes, certains cas, plus que compensé par des
dépenses plus faibles liées aux hospitalisationg, @nsultations médicales supplémentaires et a
d’autres frais sanitaires.

Figure 5

L’Analyse de Création de« RICHESS »
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CONCLUSION

L’apparition de bases de données alimentées pardésssionnels de santé est en train de boulaverse
les méthodes d’évaluation. De nouveaux criteregigement apparaissent (figure 6), les schémas de
collecte de l'information sont désormais des scleima fil de I'eau, extrémement peu protocolés,
difficiles a gérer mais beaucoup plus réalistes.

Figure 6

Analyse de Création de« RICHESS »
Versus Recherche Clinique
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L’analyse de création de RICHESS ou de créationvdkeurs qui correspond au recueil de
l'information clinique, humaine, économique et sdeien santé, ouvre une voie nouvelle a I'évaluoatio
et semble destinée a devenir une discipline inddgo®e qui se situera entre la recherche clinigue et
recherche marketing.



