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D’où je suis, je sais tout !
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Les limites des essais randomisés

Trop étriqués dans leurs effectifs
– Approx. 2000 patients par essai

Trop rigoristes dans leurs protocoles
– Pas ou peu de comorbidités

– Pas de polymédication

Trop sélectifs dans leurs populations
– Pas de jeunes ou de vieux

– Pas de femmes

Trop restrictifs dans leurs indications
– Indications très étroites

Trop bref dans leurs durées
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Les vecteurs de collecte des données en vie réelle 

Essais randomisés pragmatiques ou phase 3 de longue durée
– Cout important, nombre de sujets nécessaires élevés, prend beaucoup de temps

Etudes observationnelles
– Risques de biais de sélection

Etudes épidémiologiques
– Etudes longues, données manquantes

Base de données médico administratives
– Peu d’informations cliniques 

Dossier médical partagé
– Données manquantes

Objets connectés
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3 façons différentes d’appréhender la vraie vie

En collectant les données 

en dehors d’un essai randomisé conventionnel de phase III

dans le cadre d’une étude non interventionnelle, non comparative

dans le cadre d’une étude longitudinale rétrospective , non interventionnelle, 
comparative (comportant des groupes de comparaison)

– dans laquelle aucune intervention n’est mise en œuvre  autre que celle requise par la prise 
en charge habituelle en pratique médicale quotidienne (BDMA, dossier médical partagé)

– dans laquelle aucune  procédure ( acte, diagnostique ou txt ) ou information 
supplémentaire (qualité de vie, consommation de ressources) n’est collectée
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Les schémas d’études possibles en vie réelle 
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DSVR : données de santé vie réelle; ECR: essais contrôlés randomisés Phase III; ECP : essais contrôlés pragmatiques ; PAES Post autorisation efficacy studies ; SNDS 
: système national des données de santé; PASS :post autorisation safety studies.  Makaty Value in Health 2017
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Efficacité Expérimentale vs Effectivité Clinique
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Perte d’efficacité due à une 

extension des indications

Perte d’efficacité

due à une mauvaise observance
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Etude descriptive vs Etude comparative

Etude 
Exploratoire

• Description prise en 
charge

• Description 
séquences de Txt

Etude 
confirmatoire

• Comparaison de 
l’effectivité  clinique

• Comparaison   des 
toxicités 

✓ Caractéristiques socio    .  
démographiques

✓ Parts de marché des txt
✓ Survie et taux de réponse
✓ Impact des facteurs 

prognostiques

✓ Comparaisons paramètres 
cliniques des essais avec les 
paramètres vie réelle

✓ Comparaisons nouveaux et 
anciens traitements en vie 
réelle

REGISTRE



Des plans d’analyse statistique très différents 

selon les cas

Etude exploratoire : étude non interventionnelle, non comparative

– Pas d’hypothèse sur l’efficacité du traitement et son ampleur;

– Se borne à étudier l’association entre l’exposition et la survenue d’un évènement;

– Protocole modifiable en cours d’étude pour explorer de nouvelles hypothèses.

Etude comparative interventionnelle ou non : essai pragmatique ; 
dossier médical partagé, BDMA 

– Choix d’une hypothèse à tester sur un critère de jugement principal;

– Mise en œuvre d’un modèle d’exposition et d’un modèle d’effet dans le cas des 
BDMA;

– Recommandations  en fonction du résultat.
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ATTENTION  BIAIS ! BIAIS! BIAIS !

Les faits ne sont pas des preuves

Les performances ne sont pas des résultats

Les études de suivi et de surveillance ne sont pas des évaluations

Les corrélations n’indiquent pas des relations de cause à effet

Big data are not smart data

Real world data are not real world evidence
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Impact des variables non observables sur le 
choix du traitement et sur les résultats



Techniques économétriques d’exploitation des 
données vie réelle 
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Les Recommandations de l’ISPOR de 2017
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Une prolifération de publications
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