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D’OÙ JE SUIS, JE SAIS TOUT, JE VOIS 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



LES ORIGINES DU FOSSÉ ENTRE L’EFFICACITE IN VITRO 
ET L’EFFICACITE SUR LE TERRAIN
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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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mise sur le marché

en vie réelle

Effectivité 
Clinique

Efficacité 
Expérimentale

Observance Analyse en sous groupes
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VIE RÉELLE… DE QUOI PARLE -T-ON? 
TROIS DOMAINES DE DÉFINITION POSSIBLES

• Données collectées en dehors d’un essai contrôlé 
randomisé de PHASE 3

• Données d’études non interventionnelles , non 
comparatives 

• Données d’études rétrospectives non interventionnelles, 
comparatives 

ss aucune intervention  SOC ; 

ss QDV, ss cm ressources 

= BDMA
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ETUDE DESCRIPTIVE vs ETUDE COMPARATIVE
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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
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DES PLANS D’ANALYSE DIFFERENTS 

SELON LES CAS

Etude exploratoire : étude non interventionnelle, non 
comparative

− Pas d’hypothèse sur l’efficacité du traitement et sur sa taille;   

− Etudie  au mieux l’association : exposition et évènement;

− Protocole modifiable en cours d’étude

Etude comparative : essai pragmatique ; dossier médical 
partagé, BDMA

− Choix d’une hypothèse à tester sur un critère de jugement 

− Mise en œuvre d’un modèle d’exposition et d’un modèle 

d’effet;
− 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 
CHOIX DU TRAITEMENT ET SUR LES RÉSULTATS
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TECHNIQUES ECONOMETRIQUES D’EXPLOITATION 
DES DONNEES EN VIE REELLE



Les Recommandations de l’ISPOR de 2017
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