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Introduction  
 
Depuis plus de 20 ans, il existe en France un accès dit « dérogatoire » au médicament. Il s’agit d’une 
autorisation exceptionnelle permettant au patient, dans des conditions très précises, de bénéficier le 
plus rapidement possible d’un médicament qui n’est pas encore disponible pour tous en ville ou à 
l’hôpital. 

Depuis juillet 20211, une refonte totale des procédures d’autorisation et de prise en charge temporaire 
et dérogatoire des médicaments a été mise en place et remplace les dispositifs précédents d’autorisa-
tion temporaire d’utilisation (ATU), de prise en charge temporaire (PEC-T) et de recommandation tem-
poraire d’utilisation (RTU). Ont été créés :  

‒ l’accès précoce (AP), avant ou après autorisation de mise sur le marché (AMM). L’AP pré-AMM 
correspond aux ex-ATU de cohorte et l’AP post-AMM aux ex-post-ATU et PEC-T ; 

‒ l’accès compassionnel (AC), intégrant d’une part les autorisations d’accès compassionnel 
(AAC) (ex-ATU nominatives) et d’autre part les cadres de prescription compassionnelle (ex-
RTU).  

Les décisions relatives à l’accès précoce sont prises par la HAS, le cas échéant après avis de l’ANSM, 
tandis que les décisions relatives à l’accès compassionnel sont prises par l’ANSM. 

 

Ce guide porte sur les modalités de contribution et de participation des associations de patients et 
groupes d’usagers à l’évaluation des demandes d’autorisation d’accès précoce.  

Vous trouverez en annexe un résumé de ce qu’est l’accès précoce, ses étapes et les conditions de 
délivrance d’une autorisation d’accès précoce. Des informations complémentaires sont également dis-
ponibles sur le site de la HAS :  

‒ Contribuer à l'évaluation des médicaments en vue de leur remboursement ou d'une autorisation 
d'accès précoce ; 

‒ Accès précoce à un médicament ; 
‒ Traitement par un médicament en accès précoce : ce qu'il faut savoir ; 
‒ ainsi que la conférence en ligne Accès précoce et compassionnel aux médicaments : quels 

changements pour les usagers et les professionnels de santé ?  

Pour plus d’informations sur l’accès compassionnel, veuillez-vous rendre sur le site de l’ANSM. 

 
1 Article 78 de la loi n° 2020-1576 du 14 décembre 2020 de financement de la sécurité sociale pour 2021 publiée au Journal officiel 
du 15 décembre 2020. 

https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce
https://www.has-sante.fr/jcms/r_1500918/fr/acces-precoce-a-un-medicament
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3274374/fr/traitement-par-un-medicament-en-acces-precoce-ce-qu-il-faut-savoir
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3275308/fr/regarder-en-replay-acces-precoce-et-compassionnel-aux-medicaments-quels-changement-pour-les-usagers-et-les-professionnels-de-sante
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3275308/fr/regarder-en-replay-acces-precoce-et-compassionnel-aux-medicaments-quels-changement-pour-les-usagers-et-les-professionnels-de-sante
https://ansm.sante.fr/page/faire-une-demande-dacces-derogatoire
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/article_jo/JORFARTI000042665373
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1. Pourquoi la HAS a-t-elle besoin de la 
contribution des associations de patients 
et groupes d’usagers ? 

 

Dans le contexte précis des évaluations en vue d’une autorisation d’accès précoce, la HAS a pour 
mission d’évaluer le dossier déposé par le laboratoire afin de vérifier si les conditions d’obtention d’une 
telle autorisation sont réunies :  

‒ le médicament, dans l’indication concernée par la demande d’autorisation d’accès précoce, vise 
à traiter une maladie grave ou rare ou invalidante ;  

‒ l’impossibilité de différer la mise en œuvre du traitement ;  
‒ l’absence de traitement approprié2 pour traiter la maladie en question ;  
‒ le caractère présumé innovant de ce médicament, notamment au regard d’autres médicaments 

actuellement disponibles. 

La HAS invite les associations de patients et groupes d’usagers à l’épauler pour mener à bien cette 
mission en partageant leurs savoirs et expériences relatifs à la maladie et ses traitements, leurs par-
cours de soins et leur avis sur les critères qu’ils jugent pertinents de recueillir auprès des patients. Cela 
peut concerner en premier lieu les impacts sur la qualité de vie de la maladie et des traitements. Les 
informations et contributions que vous nous transmettrez seront particulièrement précieuses pour juger 
du caractère invalidant de la maladie, de l’existence ou non de traitements appropriés, ainsi que de 
l’innovation apportée par le médicament.  

 

 
2 Un traitement approprié est à différencier du comparateur utilisé dans les bras contrôle des essais cliniques. 
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2. Qui peut soumettre une contribution ? 
 

Toute association de patients, agréée ou non, et tout groupe d’usagers peuvent soumettre une contri-
bution écrite. Les soumissions par des patients ou aidants individuels ne sont pas acceptées. Les 
personnes qui, à titre individuel, désirent communiquer des informations pour une évaluation donnée 
sont invitées à se rapprocher des associations de patients et groupes d’usagers. Elles seront alors en 
mesure d’intégrer ces informations dans les contributions écrites produites par les associations et 
groupes d’usagers. Une seule contribution par association ou groupe est acceptée. 
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3. Comment être informé des médicaments 
ouverts à contribution ? 

 

La HAS utilise trois canaux d’information pour solliciter la contribution des associations de patients et 
groupes d’usagers.  

(1) Site Internet : la HAS publie sur son site Internet un tableau récapitulatif des médicaments 
ouverts à contribution et dont l'évaluation est prévue dans les semaines à venir. Ce tableau est 
mis à jour au fil des demandes soumises par les laboratoires. Afin d’obtenir la liste des médi-
caments ouverts à contribution dans le cadre de l’examen d’une demande d’autorisation d’ac-
cès précoce, cliquez sur le menu déroulant et sélectionnez les motifs d’évaluation 
correspondants : première demande d’accès précoce pré-AMM et/ou première demande d’ac-
cès précoce post-AMM (voir figure 1). Vous trouverez également dans le menu déroulant les 
motifs d’évaluation d’accès au remboursement (voir figure A de l’annexe pour plus d’informa-
tions sur le parcours du médicament).  
 

 

Figure 1. Tableau récapitulatif des médicaments ouverts à contribution : sélection des motifs d’évaluation 

 

 

 

 

https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
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Afin d’être automatiquement et rapidement avertis des mises à jour de ce tableau, nous vous invitons 
à vous inscrire à une alerte e-mail. Pour ce faire, cliquez ici, puis sélectionnez « Qualité des soins et 
de l’accompagnement > Droits des usagers > Information et droits des usagers » dans les thématiques 
(Voir figure 3), puis « Articles et Actualités » dans les types de publication. Choisissez la « fréquence 
quotidienne ». Il vous sera enfin demandé d’indiquer votre courriel. 

 

   

Figure 2. Étapes d’inscription à l’alerte e-mail quotidienne des articles et actualités  

 

(2) Réseaux sociaux : la HAS poste chaque nouvel appel à contribution sur son compte Twitter. Nous 
vous encourageons à suivre la HAS pour en être informés.  

(3) Courriel : la HAS informe enfin par courriel les associations de patients et groupes d’usagers qu’elle 
connaît et qu’elle identifie comme pouvant être concernés. Si vous souhaitez que votre association de 
patients ou groupe d’usagers soit ajouté(e) à notre fichier, nous vous invitons à nous contacter à 
l’adresse contact.contribution@has-sante.fr.  

Vous trouverez l’indication thérapeutique des médicaments évalués, ainsi que le délai de soumission 
des contributions des associations ou groupes d’usagers dans les 3e et 4e colonnes du Tableau réca-
pitulatif des médicaments ouverts à contribution (voir figure 3). Ce délai ne dépasse pas 45 jours.  

  

 

 

 

https://www.has-sante.fr/jcms/fc_2875371/fr/abonnement-alerte-email
https://www.has-sante.fr/jcms/fc_2875371/fr/abonnement-alerte-email
https://twitter.com/HAS_sante
mailto:contact.contribution@has-sante.fr
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
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Figure 3. Tableau récapitulatif des médicaments ouverts à contribution : délai de soumission des contributions 

 

https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
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4. Comment élaborer une contribution ? 
 

Toute contribution des associations de patients et groupes d’usagers commence par une contribution 
écrite. À la demande de la HAS, elle peut être suivie par une contribution orale lors d’une d’audition 
devant la commission de la transparence ou du Collège de la HAS. Notez que la HAS demande, à titre 
indicatif et sans engagement de sa part, aux associations qui contribuent par écrit d’indiquer si elles 
souhaiteraient être auditionnées. 

 

4.1. Contribution écrite : réponse à un questionnaire 
 

Le questionnaire dédié Évaluation des demandes d’accès précoce aux médicaments est à votre dis-
position, il est élaboré pour vous guider dans votre contribution.  

Ce questionnaire est structuré en 9 parties : 
‒ Identité de l’association ou du groupe d’usagers et informations administratives* 
‒ Médicament et indication en vue de l’accès précoce* 
‒ Impact de la maladie sur la personne concernée et ses proches 
‒ Traitements actuellement disponibles 
‒ Médicament étudié en vue de l’accès précoce 
‒ Position de l’association de patients ou du groupe d’usagers sur les données à recueillir par les 

patients au cas où l’accès précoce au médicament serait accordé 
‒ Protocole d’utilisation thérapeutique - recueil de données (PUT-RD) 
‒ Méthodes utilisées pour renseigner ce questionnaire 
‒ Synthèse 

Il est important de noter que les questions ou critères suivis d’un astérisque dans les parties 1 et 2, 
sont à remplir obligatoirement. Si vous souhaitez que les informations financières ne soient pas ren-
dues publiques, nous vous remercions de le préciser afin que votre souhait soit respecté.  

Vous n’êtes pas tenu de répondre à toutes les questions. Nous vous encourageons à concentrer votre 
contribution sur les parties où vous souhaitez porter la parole des patients. Si les informations que 
vous souhaitez apporter ne semblent pas correspondre aux questions ou thèmes abordés, n’hésitez 
pas à utiliser les champs « Autres », qui comme tous les autres champs ne sont pas limités en taille.  

Les parties 3 à 9 commencent avec des encarts ‘information’ ou ‘attention’. Ils comportent notamment 
des exemples et des instructions en italique. Ces instructions sont là pour vous aider à identifier les 
informations et données recherchées (voir figure 4). Vous n’êtes pas obligés de suivre les listes qui 
sont données à titre d’exemples. 
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Figure 4. Extrait du questionnaire Évaluation des demandes d’accès précoce aux médicaments 

 

Ainsi, concernant la partie 1.1 sur l’impact de la maladie sur la personne concernée et ses proches, il 
n’est pas nécessaire de rappeler ce qu’est la maladie ou d’effectuer une revue de la littérature. Cette 
partie est consacrée aux conséquences essentielles de la maladie sur la qualité de vie des personnes 
concernées ou de leurs proches et les traitements actuels lorsqu’ils existent. 

Voici par ailleurs plusieurs points d’attention ci-dessous concernant les parties 1.3.2, 2.1 et 2.2. 

Dans la partie 1.3.2, la HAS encourage les associations de patients et groupes d’usagers à recueillir 
auprès des patients leur expérience du médicament concerné dans le cadre d’essais cliniques ou 
d’accès compassionnel antérieurs. Pour plus d’informations sur l’accès compassionnel, veuillez-vous 
rendre sur le site de l’ANSM. 

Si votre association de patients ou groupe d’usagers ne dispose pas de retour d’expérience sur le 
médicament évalué, votre contribution se concentrera sur le vécu de la maladie et des traitements 
actuellement autorisés et disponibles, ainsi que les attentes et craintes des associations de patients et 
groupes d’usagers vis-à-vis de nouveaux traitements. Vous trouverez plus d’informations sur les mé-
dicaments autorisés sur les sites de l’EMA et de l'ANSM. 

Les parties 2.1 et 2.2 sont dédiées aux données de qualité de vie à recueillir par les patients et inscrites 
dans le protocole d’utilisation thérapeutique – recueil de données (PUT-RD)3.   

 
3 NB : ce recueil de données de qualité de vie est collecté pour les produits ne disposant pas encore d’autorisation de mise sur le 
marché (AMM). 

https://www.has-sante.fr/plugins/ModuleXitiKLEE/types/FileDocument/doXiti.jsp?id=p_3276583
https://ansm.sante.fr/page/faire-une-demande-dacces-derogatoire
https://www.ema.europa.eu/en/medicines
https://ansm.sante.fr/
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Il est essentiel pendant l'accès précoce d’observer avec attention l’utilisation et les effets du médica-
ment pour mieux le connaître et évaluer son efficacité et ses effets indésirables en « vie réelle »4. Les 
données relatives à l’utilisation et aux effets du médicament sont collectées auprès des patients de 
deux façons :  

‒ par le médecin durant les consultations : le médecin prescripteur de ce médicament posera des 
questions aux patients sur l’état dans lequel ils se sentent avec le traitement ;  

‒ par les patients eux-mêmes entre les consultations : les patients recevront un ou plusieurs 
questionnaires en ligne ou sous format papier afin de recueillir eux-mêmes des données de 
santé et plus particulièrement de qualité de vie5. Ces questionnaires sont parfois appelés 
PROMs6. Ces questionnaires de qualité de vie doivent être remplis par les patients eux-mêmes, 
sans interprétation du médecin ou de tierces personnes.  

La façon dont cette surveillance et cette collecte de données sont organisées est décrite en détail dans 
le PUT-RD (voir annexe de ce guide pour plus d’informations).  

Dans la partie 2.1 du questionnaire, la HAS fait appel aux associations de patients déclarées et 
groupes d’usagers pour qu’ils lui communiquent les types de données ou informations que les patients 
et usagers estiment essentiel de recueillir. Elle demande par ailleurs aux associations de faire part des 
questionnaires de qualité de vie qu'ils estiment adaptés à l’indication concernée par la demande d’auto-
risation d’accès précoce et que les patients et usagers peuvent remplir.  

Le PUT-RD peut être communiqué, sur proposition de la HAS, au représentant légal des associations 
déclarées concernées sous réserve de la signature d’un engagement de confidentialité par le repré-
sentant légal. Si votre association consulte le PUT-RD, il vous est possible d'apporter vos commen-
taires dans la partie 2.2 du questionnaire. Vous pouvez par exemple y ajouter vos commentaires 
concernant le choix du questionnaire de qualité de vie précisé dans l’annexe 1 du PUT-RD et suggérer 
un autre questionnaire de qualité de vie que vous jugeriez plus pertinent. 

Lorsque le questionnaire Évaluation des demandes d’accès précoce aux médicaments est complété, 
nous vous demandons de l’adresser à contact.contribution@has-sante.fr. Pour toute question concer-
nant votre contribution, n’hésitez pas à contacter le service engagement des usagers par courriel à la 
même adresse.  

 

4.2. Contribution orale : audition durant l’instruction du dossier 
 

Suite à votre contribution écrite, une audition pourra vous être proposée par la HAS si celle-ci identifie 
en amont un enjeu spécifique qui porte à discussion. Dans ce cas, votre association de patients ou 
groupe d’usagers sera invitée à s’exprimer devant la commission de la transparence (CT), une ins-
tance de la HAS dont la responsabilité est d’évaluer les médicaments en vue de leur prise en charge 
sur la liste des spécialités remboursables. L’audition d’une ou plusieurs associations est possible à 
l’occasion d’une séance de cette commission. Le temps d’intervention accordé à chaque association 
est alors limité à 10 minutes. L’intégralité de la séance – audition incluse – est enregistrée et 

 
4 Par opposition aux données obtenues dans le cadre d’un essai clinique. 
5 Si la personne traitée n’est pas en capacité de répondre par elle-même, ce sont alors les proches ou les aidants qui sont 
sollicités. 
6 Les PROMs sont les mesures de résultats de soins selon le point de vue du patient (Patient reported outcomes measures). Ils 
sont collectés au moyen de questionnaires remplis par les patients eux-mêmes ou leurs proches. Les PROMs permettent de 
détecter des changements de l’état de santé du patient, quelle que soit sa pathologie. Les questionnaires utilisés peuvent être 
génériques, utilisables quelle que soit la pathologie, ou spécifiques d’une pathologie. 

https://www.has-sante.fr/jcms/p_3388730/fr/questionnaire-pour-la-contribution-des-associations-d-usagers-aux-evaluations-de-medicaments
mailto:accesprecoce.medicament@has-sante.fr
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sténotypée. Cette transcription est par la suite rendue publique sur le site Internet de la HAS. Aucune 
information permettant l’identification des personnes auditionnées ou de toute autre personne ne peut 
y figurer : elles seront masquées du texte avant sa mise en ligne le cas échéant. Occasionnellement, 
le Collège de la HAS peut aussi demander une audition. 
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Annexe. Définition, étapes et critères 
d’évaluation des demandes d’accès précoce 
aux médicaments  
Une quinzaine d’années s’écoulent en général entre la validation d’une hypothèse scientifique et la 
commercialisation d’un nouveau médicament. Les patients peuvent contribuer à l’évaluation par la 
HAS des médicaments dans trois contextes différents :  

‒ les rencontres précoces ;  
‒ l’évaluation des médicaments dans le cadre de l’examen d’une demande d’autorisation d’accès 

précoce ;  
‒ l’évaluation des médicaments en vue de leur inscription pérenne sur les listes des spécialités 

remboursables. 

Les usagers peuvent être en tout premier lieu invités à partager leur vécu de la maladie et des traite-
ments en amont de la recherche clinique durant les rencontres précoces organisées par la HAS à la 
demande des laboratoires (voir figure A). L’objectif de ces rencontres précoces est de fournir aux en-
treprises qui les sollicitent des recommandations sur le développement clinique des produits de santé 
et le type de données attendues lors de leur évaluation. Elles sont par ailleurs l’occasion de sonder les 
attentes des communautés de patients concernant de nouvelles options thérapeutiques.  

Au niveau de la HAS, l’accès précoce est la deuxième des trois contributions possibles des usagers 
et de leurs associations dans le parcours du médicament.  

La troisième contribution possible concerne l’évaluation des médicaments en vue de leur prise en 
charge pérenne. 

 

 
Source : https://www.has-sante.fr/jcms/p_3274374/fr/traitement-par-un-medicament-en-acces-precoce-ce-qu-il-faut-savoir 

Figure A. Contributions possibles des associations de patients et groupes d’usagers au parcours du médicament 

 

https://www.has-sante.fr/jcms/p_3182112/fr/evaluation-des-medicaments-la-has-actualise-son-guide-sur-les-rencontres-precoces-nationales
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3274374/fr/traitement-par-un-medicament-en-acces-precoce-ce-qu-il-faut-savoir
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Pour plus d’informations sur la procédure d’évaluation par la HAS des médicaments en vue de leur 
remboursement, nous vous invitons à prendre connaissance du guide pour les associations de patients 
et d’usagers et à consulter la page dédiée du site de la HAS.  

 

Définition et étapes 
Dans l’attente d’une prise en charge pérenne, l’accès précoce permet la prise en charge dérogatoire 
et temporaire d’un médicament présumé innovant, dans une (ou plusieurs) indication(s) spécifique(s). 
Pour que l’autorisation d’accès précoce soit accordée, l’indication en rapport avec la demande d’auto-
risation d’accès précoce doit concerner une maladie grave, rare ou invalidante lorsqu’il n’existe pas 
d’autre traitement approprié dans cette indication. Les médicaments sont la plupart du temps ceux 
dont le développement clinique est en cours ou récemment terminé et dont les données sont promet-
teuses. Il est important de noter que l’accès précoce n’a pas vocation à se substituer à un essai clinique 
en cours, mais vise à garantir un accès des patients à des médicaments remplissant les conditions 
précitées.  

La demande d’autorisation d’accès précoce se fait exclusivement à l’initiative du laboratoire dans deux 
cas de figure : (1) avant la demande d’AMM, (2) après obtention de l’AMM et avant la demande de 
remboursement (voir figure A).  

Seuls les médicaments qui ont vocation à être commercialisés par les laboratoires dans les indications 
concernées sont éligibles à l’accès précoce. En d’autres termes, les laboratoires doivent s’engager à 
déposer une AMM dans les 2 ans suivant l’autorisation d’accès précoce. Le laboratoire doit par ailleurs 
soumettre une demande de remboursement 1 mois après l’obtention de l’AMM. 

Vous trouverez plus d’informations à l’attention des patients bénéficiaires de médicaments en accès 
précoce sur le site de la HAS :  

‒ Accès précoce à un médicament avant autorisation de mise sur le marché ; 
‒ Accès précoce à un médicament après autorisation de mise sur le marché ; 
‒ Accès précoce à un médicament – Traitement des données personnelles. 

Toutes les décisions d’autorisation ou de refus d’accès précoce et les documents s’y rapportant sont 
consultables sur le site de la HAS. L'autorisation d’accès précoce peut être retirée ou suspendue dans 
des cas très particuliers, en fonction des nouvelles données, à la demande du laboratoire pharmaceu-
tique ou des autorités de santé. Dans le cas où l’autorisation d’accès précoce serait retirée ou suspen-
due, les patients souhaitant continuer le traitement pourront le faire sur prescription de leur médecin 
pour une durée maximale de 1 an à compter de la date de retrait ou suspension.   

 

Qui effectue l’évaluation et comment ? 
Deux agences sanitaires, l’Agence nationale de sécurité du médicament (ANSM) et la HAS, travaillent 
de concert pour évaluer les demandes d’autorisation d’accès précoce déposées par des laboratoires 
pour des médicaments dans une (ou plusieurs) indication(s) spécifique(s).  

Pour les médicaments ne disposant pas encore d’AMM, l'ANSM examine les essais cliniques et don-
nées disponibles pour attester de la forte présomption d’efficacité et de sécurité du médicament dans 
l’indication concernée par la demande d’autorisation d’accès précoce. Il s’agit en d’autres termes de 
la supériorité du bénéfice attendu de ce médicament sur ses effets potentiellement indésirables.  

Pour les médicaments disposant d’une AMM, la présomption d’efficacité ou « balance bénéfices-
risques » a déjà été établie dans le cadre de l’examen de la demande d’AMM par l’ANSM. 

https://www.has-sante.fr/jcms/c_2681820/fr/guide-pour-les-associations-de-patients-et-d-usagers-contribution-aux-evaluations-des-produits-de-sante
https://www.has-sante.fr/jcms/c_2681820/fr/guide-pour-les-associations-de-patients-et-d-usagers-contribution-aux-evaluations-des-produits-de-sante
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3114053/fr/contribuer-a-l-evaluation-des-medicaments-en-vue-de-leur-remboursement-ou-d-une-autorisation-d-acces-precoce?portal=p_3058934
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-06/acces_precoces_-_fiche_usager_preamm.pdf
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-06/acces_precoces_-_fiche_usager_postamm.pdf
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-06/acces_precoces_-_fiche_usager_traitement_donnees.pdf
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3281266/fr/avis-et-decisions-sur-les-medicaments#toc_1_1_2
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En cas d’avis défavorable de l’ANSM, la HAS refuse l’autorisation d’accès précoce. En cas d’avis 
favorable, le médicament doit alors remplir cumulativement les quatre autres critères sur lesquels la 
HAS va porter son analyse (voir figure B) :  

‒ le médicament, dans l’indication concernée par la demande d’autorisation d’accès précoce, est 
destiné à traiter une maladie grave, rare ou invalidante ;  

‒ l’impossibilité de différer la mise en œuvre du traitement ;  
‒ l’absence de traitement approprié pour traiter la maladie en question ;  
‒ le caractère présumé innovant de ce médicament, notamment au regard d’autres médicaments 

actuellement disponibles, éventuellement comparables et cliniquement pertinents. 
 

 

Figure B. Critères d’évaluation des demandes d’accès précoce  

 

La procédure d’évaluation dure au maximum 3 mois. Si le médicament remplit l’ensemble de ces cri-
tères, les médicaments sont mis à disposition 2 mois après la décision7 d’autorisation d’accès précoce. 
Les médicaments en accès précoce sont intégralement pris en charge sans avance de frais de la part 
des patients.  

 

Un élément central de la demande d’accès précoce : le protocole d’utilisation 
thérapeutique et de recueil de données (PUT-RD)  
 

La soumission d’un PUT-RD est une obligation légale pour le laboratoire pharmaceutique qui soumet 
une demande d’accès précoce. Le PUT-RD a quatre fonctions principales : 

‒ préciser les conditions d’utilisation pour les médecins prescripteurs et les pharmacies ;  
‒ permettre la collecte de données et la surveillance des patients ;  
‒ contenir les informations à destination des patients ; 
‒ mentionner les types de données qui seront collectées (également appelées « variables d’inté-

rêt »).  

Le PUT-RD est composé de cinq parties : 

 
7 La décision peut être donnée explicitement ou implicitement (si la HAS ne se prononce pas, son silence équivaut à une 
autorisation). 
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‒ document principal : des rappels sur l’accès précoce et l’engagement des prescripteurs ; les 
caractéristiques principales du médicament ; le calendrier des visites de suivi des patients du-
rant lesquelles les données sont collectées ; le calendrier précisant les dates auxquelles les 
données sont collectées ; et un schéma précisant les étapes de traitement et de suivi des pa-
tients.  

‒ annexe 1 : les fiches de suivi et de collecte des données à disposition des médecins et le ques-
tionnaire de qualité de vie ;  

‒ annexe 2 : le rôle des différents acteurs ; 
‒ annexe 3 : les documents d’information destinés aux patients avant toute prescription d’un mé-

dicament en accès précoce ; 
‒ annexe 4 : les modalités de recueil des effets indésirables. 

Les patients bénéficiaires de l’accès précoce participent à la collecte de données en répondant aux 
questions posées par leur médecin lors des visites de suivi et en répondant seuls entre les consulta-
tions, sans interprétation du médecin ou d’une tierce personne, au questionnaire de qualité de vie 
proposé par le laboratoire dans l’annexe 1 du PUT-RD8. 

 

 

 

 

 

 
8 Ceci concerne surtout les demandes pré-AMM. En effet, dans le cas des demandes d’autorisation d’accès précoce obtenues 
après l’AMM, la collecte de données, si nécessaire et pertinente, pourra être simplifiée.  
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Abréviations et acronymes  
 

AAP Autorisation d’accès précoce 

ANSM Agence nationale de sécurité du médicament 

ATU Autorisation temporaire d’utilisation 

AMM Autorisation de mise sur le marché 

CT Commission de la transparence 

HAS Haute Autorité de santé 

PUT-RD Protocole d’utilisation thérapeutique – recueil de données 

  

 

 



 

 

Retrouvez tous nos travaux sur  
www.has-sante.fr 

Développer la qualité dans le champ 
sanitaire, social et médico-social 
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https://twitter.com/has_sante
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