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• La recherche de consensus entre les différ ent s  
acteurs concernés vise à normaliser les pra ques   
méthodologiques en vue d'assurer : 
1. la crédibilité des résultats, grâce à la transparence des 

méthodes et des sources de données ainsi que grâce à des 
analyses de sensibilité,

2. la qualité des études par le choix et la mise en œuvre des 
techniques les plus appropriées à chaque cas,

3. la comparabilité des résultats obtenus par le choix 
d'indicateurs de coût et de résultat dont le contenu aura 
été rigoureusement précisé

Les études médico-économiques :
un consensus sur la méthode



• Les études pharmaco-économiques peuvent être réalisées au 
cours des différ ent es  ét apes  de la vi e d' un pr odui t,  ma i s le pl us   
souvent au cours des phases Il à IV

• Lors d'une demande de renouvellement d'inscrip on,  les   
pouvoirs publics sont très a achés  à une confirma on ou a    
une mise à jour des résultats pharmaco-économiques obtenus 
avant la mise sur le marché. 

• Les critères de jugement à u liser  peuvent  êt re di fférent s   
– les études qui précèdent la mise sur le marché s'appuient, par 
nécessité, sur les essais cliniques de phase Il et lll

– lors de la réinscrip on,  l'éval ua on por t era pri nci pal emen t  sur   
l'u lisa on du produi t  en pra que médi cale courante.     

Place des études dans la vie d’un produit



• Horizon temporel : Plusieurs horizons temporels 
peuvent être envisagés:
– On peut s'a acher  a l'imp act du pr ogramme  de Sant é pendant  tout e  

la vie de l'individu (notamment dans le cas de maladies chroniques)

– Ou au contraire se limiter à une période de temps plus restreinte 
(histoire naturelle de la pathologie)

– le choix de l'horizon temporel de l'étude est souvent restreint par les 
données disponibles (notamment celles provenant des essais 
cliniques)

– Néanmoins, une modélisa on peut  perme  re d'es mer l es    
conséquences à long terme tant au niveau des coûts que des résultats 
de santé (problèmes des effet s non ma r chands )  

Horizon temporel et validité spatiale 



• Validité spa al e 
– Les données épidémiologiques et surtout les modes de 

prises en charge médicale et sociale peuvent être 
extrêmement variables selon les pays

– De même, le recueil des données, les coûts pris en compte 
et leur valorisa on dépendent  lar geme nt  du cont exte  
na onal  dans  lequel  s' ins cri t l'ét ude 

– Si les données interna onal es  d' épi démi ol ogi es ,   
d'efficaci té ou de r essour ces consommé e s  sont  u l i sées,  i l    
convient de jus fier l a t ranspos abi l itéde  ces données   

Horizon temporel et validité spatiale 



• Le principe : rapprocher le coût des traitements de 
leur résultat
– La variabilité des indicateurs de résultat dépend du but de 

l'étude, du type de l'étude, de la nature des données 
disponibles, des indica ons  du pr odui t figurant  dans   
l'AMM, etc. On re endr a pr inc i pal eme nt  quat re var i ant es :  
• l'efficaci té  
• La qualité de vie
• L'u lité 
• La disposi on à payer  
On évoquera ensuite l'expression qui en est proposée 
par des indicateurs synthé ques  

Types de résultats retenus et leurs 
mesures 



• Efficaci té expér i men t ale ( efficacy)  et  efficacité en       
situa on réel le (effec veness )    
– Les études cliniques mesurent l'efficaci té expér i men t ale   

au sens où leurs résultats sont obtenus dans des 
protocoles expérimentaux ou dans des situa ons  de  
prescrip on cont rôl ée 

– C’est l'efficaci té l iée à un usage cour ant ,  «en  r ou ne» q ui    
intéresse le décideur

– Dans la mesure du possible, pour les études de pharmaco-
économie, on privilégiera l'efficaci té en s itua on r éel l e    
par rapport à l'efficaci té t héor i que  

L'efficacité



• Efficaci té i nterméd i air e ( surr ogateen d poi nts ) et   
efficaci té finale (final end poi nt s )     
– L'u lisa on d'i ndi cateur s  d'efficacité int ermédia i r e     

(réduc on du ni veau tens i onnel ou du taux de chol estér ol ,  
par exemple) dans une évalua on économi que,  soul ève  
deux sortes de difficul t és :   
• La première est une difficul t é de compa r aison:  seul s  l es   
traitements qui abaissent le niveau tensionnel ou le taux de 
cholestérol pourront être comparés entre eux

• La deuxième est une difficul t é d'i nterpréta on: que s i gnifie le coût     
d'un abaissement de 20 % de l'un de ces paramètres ?

• Ces difficul t és ne peuvent  êtr e r ésol ues  que s i l'on peut    
valablement établir une rela on ent re l'efficaci t é intermédi ai re et     
l'efficaci té finale.    

L'efficacité



• Un ou plusieurs indicateurs 
– Les effet s d' un trai teme nt  peuvent  êt re mu l  ples et l 'express i on de   

l'efficaci té par  plusi eur s  i ndi cateur s  pose l e probl ème de son   
« interprétabilité »

– Un indicateur synthé que soul ève des  pr obl ème s mé t hodol ogi ques   
d'adéqua on et  de pondér a on  

– Un indicateur unique, il revient à postuler que l'efficaci té est    
unidimensionnelle, ce qui devra être jus fié ou au min imum e xpl i cité  

• Evénements évités ou durée de survie ? 
– Evénements cri ques  évi tés  pl us  ou mo i ns  spéci fiques  (fract ures   

évitées, ulcères évités, voire décès évités)

– Avantage: s'inscrit dans la démarche des cliniciens

– Inconvénient: ne permet aucune comparaison avec d'autres 
pathologies

Choix d'indicateurs pertinents de 
l'efficacité finale 



• Défini  on  
– La mesure de la qualité de vie liée à l'état de santé est un 

complément (parfois un subs tut ), de l'éval ua on de l 'efficacité    

– Elle est souvent indispensable pour comparer des traitements 
affectant  non seul eme nt  la dur ée de vi e,  ma i s aus si  sa qual ité et  est  
par cul ièr eme nt  adapt ée au cont exte des  pathol ogi es  chr oni ques  ou  
récurrentes. 

– Elle permet de prendre en compte: le point de vue du pa ent  (ou de  
son représentant) et d'ajouter aux critères d'évalua on pur eme nt   
médicaux (biologiques, cliniques - souvent intermédiaires) des 
critères fonc onnel s,  sur  les  pl ans  physi que,  soc i al , affec f ,  etc   

– Elle fournit donc une apprécia on du pa ent  (ou de son r epr ésent ant )    
sur les diverses conséquences de sa maladie et/ou de son traitement. 

La qualité de vie 



• Défini  on  
– Pour la théorie économique, l'u lité d' un bi en ou d' un  

service est pour un agent économique la contrepar e du  
coût qu'il accepte de payer pour l'obtenir.

– Dans le domaine de la santé, l'u lité accor dée a di fférent s    
états de santé exprime, au moyen d'indicateurs 
appropriés, les préférences que les individus (pa ent s,   
popula on génér al e)  révèl ent  a l'égard de ces  di fférent s    
états

– L'u lité d' un mé di came nt  n' est pas pr i se en comp t e en  
tant que telle, mais au travers des jugements de valeur 
portés par les individus sur l'état de santé obtenu grâce au 
traitement

L'utilité



• Echelles visuelles analogiques 
– Chaque état est repéré sur une échelle et sa place exprime la valeur 

que lui accorde l'interrogé par rapport aux références (par exemple, O 
= mort I = parfaite santé) qui lui sont proposées

• U lisa on des  l oteri es (Standar d gambl e)   
– Les états de santé envisagés, comme alterna ves  de l'ét at  actuel , sont   

affectés  de pr obabi lités  d' occur rence 

• Marchandage-temps (Time trade-off)  
– Il conduit à exprimer le nombre d'années de survie dans un état de 

qualité donnée, que les individus sont prêts à échanger contre un 
certain nombre d'années de vie en parfaite santé (ou de qualité 
supérieure)

Mesure de l'utilité : méthodes de 
révélation des préférences 



• La disposi on à payer  (wi llingnesst o pay)  
– Permet d'es me r  la val eur  que les  agent s économi ques   

a ribuent  à un bi en ou un ser vi ce,  et  ceci  par  le bi ai s de la  
somme que ces individus déclarent être prêts a payer 
pour en bénéfici er  

– Ce e mé t hode aut or i se l'int égra on des  préférences   
individuelles dans des analyses de type coût-bénéfice et   
permet d'exprimer en termes monétaires un jugement 
global sur le résultat (état de santé obtenu à la suite d'un 
traitement)

La disposition à payer
(Willingness to pay) 



• Un modèle est une représenta on simp l ifiée,    
raisonnée et formalisée d'un phénomène réel que 
l'on cherche à analyser
– Les modèles sont u lisés  pour  rendr e comp t e de si tua ons  trop   

complexes pour être appréhendées directement et en cas 
d'informa on imp ar fai te 

– Dans l'évalua on économi que des  trai teme nt s mé di caux,  le mo dèl es   
ont plusieurs domaines d'applica on:  

• Clarifier  les  conséquences  de pr ocessus  déci si onnel s 

• Simuler l'effet  de pol i ques  alt erna ves   

• Retracer des chaînes causales complexes

• Ils complètent ces dernières quand elles sont trop par el les   
(données à court terme pour évaluer un processus de longue 
période)

• Les enseignements d'un modèle étant essen el leme nt  dépendant s  
des hypothèses qui ont présidé à sa construc on,  il imp or te de  
s'assurer de leur robustesse par des analyses de sensibilité.

La modélisation



• Titre :Coûts de l'asthme en France : modélisa on  
médico-économique par un modèle de Markov (1)
– Auteur(s) : CHOUAID C. & al.

– Introduc on . En France, l'asthme concerne 3.5 millions de personnes, 
son coût annuel est es mé  à 1. 5 mi lliar ds  d' eur os .  Peu de données   
sont disponibles sur les déterminants de ces coûts.

– Objec f . Elaborer un modèle médico-économique perme ant   
d'iden fier l e coût  moy en annuel  d'un pa ent asthma q ue, l es     
composantes de ce coût et les conséquences des différ ent es   
modalités de prise en charge (ambulatoires et hospitalières).

– Méthodes Réalisa on d' un mo dél ed e Ma rkov homo gène de pr emi er   
degré à par r des  données  de la li érature,  per me ant d' iden fier      
les différ ent s ét at s de sant é,  leur s val or i sa ons  et les probabi l ités de   
transi on d' un ét at  à l'aut re.  

– stratégie la plus réductrice des coûts

La modélisation / Exemple



• Titre :Coûts de l'asthme en France : modélisa on  
médico-économique par un modèle de Markov (2)
– Résultats .Le coût moyen annuel est de 631 ± 299 euros, 298 euros 

pour les pa ent s stabl es  et  respec vemen t  1 052 et 3 811 eur os pour    
les pa ent s ayant  fai t au mo i ns  une cri se et  ceux hospi tal isés  dans   
l'année. Les ac ons  amé l ior ant  le cont rôl e de la ma l adi e en  
ambulatoire (préven on et  ges on des  cri ses)  per met  une plus   
importante réduc on des  coût s mo yens  que les  ac ons  réal i sées  chez    
les pa ent s vus  aux ur gences  ou hospi tal isés .  

– Conclusions. Du point de vue de la Société, un meilleur contrôle de 
l'asthme en ambulatoire est la stratégie la plus réductrice des coûts

La modélisation / Exemple



Pharmaco-économie et analyse
d’impact budgétaire :



• L’évalua on économi que el le est souvent  int égrée  
au disposi f d' éval ua on:    

La place de l’évaluation économique



• L’Analyse d’Impact Budgétaire (AIB) trouve sa source 
dans les limites pra ques  de l’éval ua on   
économique (EE)

• Elle se présente comme une analyse complémentaire 
de l’évalua on économi que 

• L’AIB traite d’un problème différ ent  de cel ui  de l’EE 
– Affor dabi lityVs  Efficiency   

– L’acceptabilité ou accessibilité financ i èr e 

De l’évaluation économique à l’analyse 
d’impact budgétaire



• Il s’agit d’es me r  l’inc i dence financi ère,  sur l e budget  d’un   
acteur, de l’introduc on d’ une strat égi e thér apeu que  

• Ce critère de la capacité à payer correspond à l’ajout d’une 
5ème haie
– Documenté à travers l’Analyse d’Impact Budgétaire (AIB)

• En usage dans différ ent s pays : Aus tral ie (PBAC) , Canada,  US A,   
Angleterre, Pays-Bas, Pologne…

L’objet de l’analyse d’impact budgétaire



Le schéma générique d’une analyse 
d’impact budgétaire



• La démarche d'évalua on économi que repose  
sur une analyse en situa on d' incer  tude  

• L'incer tude peut  se me sur er  de deux  
manières :
– Une analyse de sensibilité consiste à faire varier les paramètres 

per nent s du mo dèl e aut our  des  val eur s ini  alemen t  retenues .  Ell e   
ne dispense pas de la jus fica on de ces valeurs  ini ales et  de leur     
intervalle de varia on à par r de données  exi stant es sur des    
popula ons  comp arabl es ,  ma i s el le perme t  de vér ifier l a r obus t esse   
des conclusions et d'iden fier l es vari abl es- clefs  du mod èl e.   

– L'étude classique des distribu ons  sta s ques     sera effectuée sur  les   
coûts et les résultats. Ainsi, à l'exemple des paramètres d'efficaci té,    
les propriétés de distribu on des  coût s,  en par cul i er méd i ane,    
moyenne, intervalle de confiance,  pr emi er s quar les et val eur s    
aberrantes, seront examinées.

Vérification de la robustesse des 
conclusions de l'étude



• Contribuer à la transparence de l'étude
– La plupart des « guidelines » con ennent  des  recomma nda ons    

quant à la liste-type des items que doit contenir la présenta on 

• les enjeux du problème traité

• Le point de vue (la perspec ve)  adopt é 

• Le type d'étude retenu et les raisons de ce choix 

• La popula on concer née 

• Les comparateurs pris en compte

• Les données médicales sur lesquelles repose l'analyse

• Les différ ent s types  de coût s pr i s en comp t e,  leur  sour ce et  leur   
expression (en indicateurs physiques et en valeur)

• Les différ ent s effets  du t rait emen t ,  leur  express i on et leur  sour ce  

• Les procédures et modalités de l'actualisa on 

• Les méthodes de prise en compte de l'incer tude 

• Les ra os  di fféren els et l eur vari abil i té   

• Les limites de l'évalua on pr ésent ée.  

Présentation des résultats 



Quelques questions que vous devez vous 
poser en commençant une étude…



1. Qui a besoin de ce e ét ude et  pour quoi  ? 
– Quels sont les points de vue qui peuvent être étudies et/ou qui sont 

légi me s? 

– Celui qui demande l évalua on envi sage- t-il un poi nt  de vue trop  
restreint?

– L évalua on est-el le sér ieus e, i.e.  y a- t-i l une chance pour  que les   
résultats changent quelque ac on ou quel que pol i que que ce soi t ?  

– Sera-t-il possible d agir a par r des  résul tat s d éval ua on,  quel s  que   
soient ces résultats, i.e. les procédures de ges on ou de déci si on  
nécessaires existent-elles?

– De façon générale, y a-t-il une ouverture d esprit suffisant e quant  aux   
résultats possibles de l évalua on? 

Quelques questions que vous devez vous 
poser en commençant une étude



2. Comment sommes-nous parvenus aux op ons   
considérées ?

– Plusieurs op ons  sont -el les  pr oposées,  si non le comp arat eur  imp l ici te  
est-il le statu quo ?

– Qu’ arriverait-il si le statu quo était maintenu?

– Des op ons  imp or tant es  ont -el les  ét é  oubl iées? 

– Quand une op on a ét é définie, cel a r ésul t ait -t-i l  de r echer ches    
antérieures, ou bien cela correspondait-il  a une « maro e» ? 

– En ce qui concerne la taille des programmes considères, ne serait-il 
pas préférable de la réduire, ou au contraire de l augmenter?

Quelques questions…



3. Que savons-nous de l’efficaci té des  op ons    
proposées?

– A-t-il été montre que les op ons  envi sagées  fai sai ent  pl us  de bi en  
que de mal a l aide d études contrôlées( caractérisées notamment 
par une répar  on r andomi s ée des  suj ets  ent r e l es op ons) ?    

– Si c est le cas, que savons-nous des qualités méthodologiques de ces 
études et comment savons-nous que les mêmes résultats seraient 
obtenus dans notre propre contexte?

– Si ce n est pas le cas, les promoteurs de l évalua on économi que  
envisagent- ils sérieusement d entreprendre une étude contrôlée sur 
l efficaci té des  op ons nouvel l es, en compar ai son avec  l es approches    
existantes? Et sinon, quel est le sérieux de la démarche?

– Comment peut-on jus fier une éval ua on économi qu e s i  on ne    
dispose pas de preuve concernant l efficaci té?  

Quelques questions…



4. Que savons-nous des coûts probables des op ons   
proposées et de leur mode de financeme nt ? 

– A combien es me z-vous  (à 25 000$ pr és) les  ressour ces   
supplémentaires nécessaires pour financer  le nouveau pr ogramme   
(s’il est efficaces)  ?  

– Ce e somme  est-el le imp or tant e si  on la comp are aux cout s  
probables de l évalua on (en par cul i er cel ui de votr e t emps ) ? Sinon,    
pourquoi vous impliquer?

– Y a-t-il une chance pour qu' on trouve les ressources supplémentaires 
nécessaires a l applica on  du pr ogramme ,  soi t d un trans fer t de  
ressources, soit d un financeme nt  nouveau? 

– Qu' il s agisse d un transfert de ressources ou d un financeme nt   
nouveau, sera-t-il difficil e a obt eni r ?  

Quelques questions…



5. Comment mener a bien ce e éval ua on?  
– Quelles sont les ressources nécessaires (moyens en personnel, 

capacité de calcul etc.)?

– Sont-elles déjà disponibles, ou doit-on recourir a des ressources 
supplémentaires? Si c est le cas, a-t-on réfléchi  a la façon de les   
obtenir?  En par cul ier , sai t-on comme nt  fai re pour  bénéficier de   
subven on de recher che? 

– Quelle sorte de sou en mo r al  pouvez-vous  a endr e de ceux qui    
demandent l évalua on,  sur tout  a l int ér ieur  de vot re pr opr e  
organisa on? 

– Quand les résultats de l évalua on sont -ils a endus ? Ce qui  peut  êtr e   
réalise dans le temps impar , comp t e tenu des  mo yens  dont  on  
dispose, est-il clair pour tout le monde?

– Quels sont ceux avec  qui vous devrez collaborer? Seront-ils 
volontaires ou contraints?

– Aimez-vous suffisamme n t  les gens  qui  sont  impl i ques  dans l e projet   
pour passer avec eux tout le temps nécessaire?

Quelques questions…



6. Comment les résultats de l’évalua on ser ont -i ls  
diffusés? 
– Y a-t-il des obstacles a une large diffus i on des  résul tat s? 

– Une publica on est-el le  pr évue? Si  oui , pour rez-vous  remp l ir les   
critères requis pour publier l’étude?

– Les résultats seront-ils connus a temps pour influence les  déci si ons   
adéquates?

Quelques questions…



Etude de cas 1



• Scenario
– On vous demande de réaliser l’évalua on économi que d’ un nouveau  

médicament u lisé pour  le trai teme nt  des  fractur es  liées  a  
l’ostéoporose. Un grand essai randomise est prévu et vous avez la 
possibilité d’y inclure des critères économiques et de qualité de vie.

– Le médicament a un effet  pos i  f sur l a r econs t ruc on os seuse et  on    
suppose par conséquent qu’il accélère la guérison des fractures. Un 
essai clinique mul cent rique sur  la fractur e du col  du fému r  doi t êt re  
réalisé aux Etats-Unis et dans quatre pays européens. Le protocole 
préliminaire de l’essai est le suivant :

– L’essai sera randomise et réalisé en double aveugle. Le nouveau 
médicament sera ajouté aux traitements standards à compter du jour 
de la fracture et sera compare a un placebo. Le traitement 
médicamenteux durera trois mois.

Exercice 1 : Evaluation économique greffée sur un essai 
clinique - Etude de cas sur l’ostéoporose



• Scenario
– Les principaux critères cliniques sont :

Ø L’indice de densité osseuse

Ø La capacité à se tenir debout

Ø La capacité à marcher cinquante mètres

Ø La durée du séjour a l’hôpital

– Le calcul de la taille de l’échan llon,  fondé sur  la pui ssance à dét ecter   
une importante différ ence dans  le résul tat  cl ini que,  suggèr e qu’ il  
faudrait 200 pa ent s dans  chaque groupe.  

– Les pa ent s ser ont  éval ues  au dépar t,  a un,  troi s et  si x mo i s (fin de l    
essai).

– A cause de la toxicité poten el le du pr odui t,  une sur vei llance  
supplémentaire (tests de laboratoire) sera assurée tous les mois. 
Pour con nuer  à réal iser  l’essai  en aveugl e,  pa ent s  sous  placebo   
subiront aussi ces tests.

Exercice 1 : Evaluation économique greffée sur un essai 
clinique - Etude de cas sur l’ostéoporose



• Scenario

• Ques ons  
1. Demandez-vous, de façon cri que si  cet  essai  est adapt e a  

l’évalua on des  cri tèr es  économi ques  et  de qual ité de vi e (donner  les   
points posi fs et  néga fs).  Si nécessai r e,  proposez des    
aménagements au protocole.

2. Précisez les catégories de données rela ves  à l’u l isa on des    
ressources que vous voudriez recueillir.

3. Discutez l’intérêt d’un recueil de données sur la qualité de vie dans 
cet essai, et le choix de l’u lisa on d’une échel l e génér i que ou d une   
échelle spécifique de qual ité de vi e.  

4. Précisez les autres données qui, selon vous, seraient u les  à recuei llir  
dans les cinq pays.

5. Bien que les données économiques soient recueillies pendant l’essai 
clinique, pensez-vous qu’on ait intérêt à l’u liser  une mo dél isa on et   
pourquoi ?

Exercice 1 : Evaluation économique greffée sur un essai 
clinique - Etude de cas sur l’ostéoporose



Etude de cas 2



• Scenario

• Ques on 
1. Pourriez-vous faire une analyse cri que du pos ter  ci -apr ès  quant  à la  

méthode, en défini r les  enj eux en fonc on du poi nt de vu et éme re    
des recommanda ons ?  

Exercice 2 : Lecture critique d’un poster





Solution Etude de cas 1



1. Une étude économique a pour objec f, ent re aut res ,  d’ appor ter  de  
l’informa on sur  les  coût s et  les  résul tat s sus cep bles de surveni r  en   
pra que cour ant e.  De  nomb r eux pr obl ème s ri squent  de sur gi r dans  le  
cadre de cet essai.
– C’est un essai contre placebo, et il faut donc se poser la ques on de la  

per nence de ce e comp arai son.  Exi ste- t-i l d’ aut res  trai teme nt s,   
médicamenteux ou non, u lisés  dans  les  di fférent s  pays pour  trait er l a   
fracture du col du fémur ?

– L’essai est-il assez long ? Le traitement dure trois mois et le suivi 6 mois. Il 
n’est pas certain que le suivi soit suffisamme n t  long pour  qu’ on pui s se t eni r    
compte des conséquences du traitement en aval, comme la récidive de la 
fracture ou les effet s indés i rabl es  du trai teme nt . Une pos si bi lité ser ai t un  
suivi complet à 6 mois, prolongé par un suivi à un an plus limité pour les 
critères économiques. 

– Est-il souhaitable de mener cet essai dans plusieurs pays ? Si les pra ques   
différ ent  ent re les  Et at s Un i s et  l’Eur ope (et  mê me  au sei n de l’Eur ope)  il  
peut s’avérer impossible de rassembler les données économiques de façon 
per nent es .  Est-i l pos si bl e de concent rer  l’essai  sur  un con nent ,  ou,  encore   
mieux, dans un pays, pour réduire l’hétérogénéité des données 
économiques ?



2. A coté des données sur l’hospitalisa on qui  ser ont  recuei lli dans  le cahi er   
d’observa on pr inci pal , le recuei l d’ aut res  données  de ressour ces  peut -êt re  
intéressant (en fonc on du poi nt  de vue adopt é) :  
– Les visites chez le généraliste

– Le coût des aides ménagères

– Les médicaments

– Le coût des maisons de repos

– Le coût des infirmi èr es  libér al es  

– Les ré hospitalisa ons .  

3. En ce qui concerne le recueil des données de qualité de vie  dans cet essai, on 
peut se demander si la durée de suivi (6 mois) est suffisamme n t  longue  pour 
perme re la dét ec on  de changemen t s  cli niques  impo r t ant s  chez  ces pa ents .     
Pour le choix  entre une mesure globale ou spécifique a la ma l adi e,  on peut   
souhaiter avoir à la fois une mesure spécifique,  sens i bl e aux changeme nt s fai bl es   
mais cliniquement importants, et une mesure plus générale (comme une mesure  
d’u lité)  perme  ant  la compa r aison avec d’aut r es mal adi es ou d’aut r es domai nes    
thérapeu ques.  En pr a que,  il faut  savoi r  si les   mesures choisies ont été validées 
et sont disponibles dans les différ ent es  pays ou l’ét ude a lieu.  On  peut  aus si   
essayer de mesurer la qualité de vie des soignants qui s’occupent des malades. 
Avant de décider d’inclure une quelconque mesure de qualité de vie dans l’essai, 
il est u le de recher cher  les  données  déj à di sponi bl e,  pour  savoi r si  les  me sur es   
envisagées pourront détecter le type de changement suscep bl e de se  
manifester.



4. A cote de l’informa on sur  les  ressour ces  recuei llies  dans  l’essai , il ser a  
nécessaire de disposer dans chacun des pays de trois types 
d’informa on.  
– Les prix à a ribuer  aux ressour ces  me sur ées  : les prix hospitaliers, les prix 

des médicaments, le cout des visites médicales, ainsi que, par exemple, les 
taux de rémunéra on sur  le ma r ché du travai l si  le temp s  pr oduc f doi t  êtr e   
évalué.

– Les modèles de pris en charge de la fracture du col du fémur dans chacun  
des pays seraient u les  a connai tre.  L’obj ec f est  en effet d’avoi r  un es sai  qui    
représente la pra que cour ant e.  Par  ai lleur s,  si  on envi sage de synt hé ser   
l’informa on sur  les  ci nq pays ou de transpos er  l’inf or ma  on d’un pays à   
l’autre, il est nécessaire de savoir dans quelle mesure les pra ques  peuvent   
varier.

– La connaissance des mécanismes de remboursement pourrait également 
être u le,  pour  expl iquer  les  var ia ons  de pri se en char ge ent r e l es pays.  Par    
exemple, les médecins sont-ils payes à l’acte ou sont-ils salaries ? Les 
hôpitaux sont-ils rembourses sur la base des couts par case-mix, de sorte  
qu’il y a incita on à rédui re la dur ée de séj our ?  Et  ai ns i  de sui te.  



5. On peut avoir recours à la modélisa on pour répondre à 
deux types de ques ons :  
– Une modélisa on peut  êt re nécessai re pour  extrapol er  quel ques-  

uns des critères cliniques intermédiaires en résultants finaux  . Par 
exemple, à 6 mois, nous pouvons savoir dans quelle mesure l’os s’est 
recons tue.  Ma i s cel a va- t-il se tradui re par  une di mi nu on du r isque   
de récidive de fracture l’année suivante ? D’ou le besoin poten el  de  
modèles épidémiologiques qui perme ent  de passer  de la dens i té et   
de la masse osseuse au risque de fracture.

– La modélisa on peut  aus si  êt re nécessai re pour  tent er  de  
transposer les résultats de ce e ét ude mu l  na onal e aux pays  de    
l’étude, pris individuellement, ou à d’autres pays. Il faudrait alors se 
demander dans quelle mesure le ra o cout -efficaci t é du t r ai tement     
est condi onne par  les  schéma s thér apeu ques  et par  l es mod al i tés   
de remboursement de chacun des pays.


