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Le chiffre du mois

C’est le nombre de lignes de force régissant
la feuille de route 2023/2025 de I’Agence de I'innovation en santé.

Le document les identifie ainsi :
- anticiper les innovations et les besoins médicaux pour orienter les politiques publiques
- faciliter, accélérer, simplifier le parcours d’une innovation (de la recherche au projet industriel,
du projet industriel au premier patient, du premier patient a la diffusion de I'innovation)
- accompagner les porteurs de projets innovants a chaque étape de leur parcours
- investir pour faire de la France la premiére nation européenne innovante et souveraine en santé
- intégrer la prévention comme pivot d’un changement d’échelle en matiere de résultats
et d’'impacts positifs pour la santé des Francais.

Parmi les 12 travaux prioritaires resencés :
- mettre en place un outil de veille prospective interministériel,
structuré et partagé (« horizon scanning »)
- identifier et lancer les premiéres thématiques d’études prospectives
(médicaments de thérapie innovante, organes sur puces)
- identifier les transformations systémiques nécessaires pour catalyser I'innovation en santé
(réalisation d’études cliniques en France)
- faciliter, au bénéfice des patients et des professionnels, I'accés rapide et sécurisé aux innovations
(suivi de I'efficience des produits de santé en vie réelle
afin de faciliter I'évaluation et une prise en charge de ces derniers)
- orienter et accompagner les porteurs de projets innovants
(programmes « acces prioritaire », « hors cadre » et « passage a I'échelle »).
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Dans l'actualité

m BRAS SYNTHETIQUES

Les essais cliniques randomisés comparatifs restent le gold standard afin de mesurer I'effet d’un
traitement expérimental via la comparaison entre ce bras expérimental et de ce que I'on appelle le
bras controle (placebo ou traitement standard).

L'idée des bras synthétiques en tant qu’ a émergé comme un outil
intéressant, en particulier lorsque l'inclusion d'un groupe témoin classique pose des contraintes
éthiques, logistiques et pratiques, comme dans les maladies rares ou dans le développement de
nouvelles molécules ciblant une anomalie moléculaire rare. Le bras synthétique va étre construit
généralement en utilisant des données historiques, provenant de cohortes de patients d’études
antérieures, ou des bases de données publiques ou des registres médicaux. Ces données sont ensuite
modélisées, ajustées et comparées au groupe de patients recevant le traitement expérimental, afin de
simuler le bras contrdle.

Dans le domaine de I'oncologie, on retrouve dans la littératures quelques exemples d’études utilisant
ces bras synthétiques.

L'étude LIBRETTO-001 évaluait le selperctatinib, un inhibiteur sélectif de RET, chez les patients
présentant un . Tous les patients recevaient le
traitement. Les données de ces patients ont ensuite été comparées apres ajustement a des données
de vie réelle ; 'analyse suggérait une amélioration du taux de réponse objective dans cette population
(Rolfo et al., 2022).

Dans le , étant donné |'absence
d’étude randomisée, Cohen et al. (2024) ont publié des données montrant le bénéfice de
I'immunothérapie dans cette indication, en comparant les données issues des études de phase I
NIPICOL et CheckMate 142 avec des données historiques.

Le principal des bras synthétiques réside dans la réduction de la durée des essais cliniques et
du nombre de patients requis, mais également du colt. Par ailleurs, éthiqguement, ils permettent
d’éviter l'utilisation de placebo et ainsi de ne pas priver les patients d’'un traitement potentiellement
efficace.

Cependant, les bras synthétiques comportent également des importants. L'une des principales
limitations réside dans la qualité des données disponibles et la capacité a les ajuster correctement.
L'hétérogénéité des populations historiques par rapport aux patients actuels peut introduire des
erreurs dans les résultats. De plus, leur utilisation nécessite le recours a des méthodes statistiques
avancées. Enfin, la question de la généralisation des résultats d’un bras synthétique aux populations
plus larges reste ouverte, notamment en ce qui concerne les différences démographiques et cliniques
entre les cohortes historiques et les patients actuels.
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