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L’ouvrage que Maurice-Pierre Planel consacre aux
politiques du médicament vient à point. Il est publié
dans un contexte de profonde transformation des
logiques économiques, sanitaires et politiques du secteur du médicament, en France comme à une échelle
plus globale. Le soin apporté par l’auteur à en restituer tous les enjeux aujourd’hui débattus aboutit à un
ensemble remarquable de connaissances et d’analyses, qui seront précieuses pour tout lecteur, qu’il soit
acteur de santé, professionnel ou patient, étudiant ou
chercheur, décideur, journaliste ou simple curieux de
ces produits auxquels nul n’est indifférent.

En France comme dans de nombreux pays européens, la régulation du médicament a été renouvelée
de manière décisive à partir des années 1990. Nous
héritons aujourd’hui des instruments, des raisonnements, des procédures et des organisations alors instituées. À l’échelle internationale, les nombreuses
agences en charge de la régulation du médicament
en sont une expression concrète, et d’ailleurs très
variée, selon leurs compétences spécifiques ou en
fonction des particularités de chaque système
de santé, voire de chaque continent s’agissant de
l’Europe ou désormais de l’Afrique, récemment dotée
d’une agence du médicament. Cet environnement
institutionnel a vu le jour de manière progressive,
dans un contexte d’innovations thérapeutiques, de
crises sanitaires, de mondialisation des entreprises et
de tensions budgétaires récurrentes sur les systèmes
de protection sociale. Ces dynamiques restent encore
prégnantes aujourd’hui, mais le secteur du médicament est désormais aussi confronté à de nouveaux
défis, sans que les précédents – qu’abordait déjà la
première édition de l’ouvrage – aient depuis été pleinement surmontés.

En 2020, l’épidémie de Covid a constitué un point
de bascule, sinon dans les faits eux-mêmes, largement
pressentis par les acteurs du secteur, du moins dans
l’appréciation qu’ont pu en faire les décideurs et les
populations elles-mêmes. Cette seconde édition en
tire pleinement les conséquences : de nouveaux
enjeux sont apparus de manière aussi flagrante que
problématique, en termes de capacités d’innovation,
de sécurisation des approvisionnements, d’équilibres
globaux ainsi qu’en termes environnementaux, abordés dans le dernier chapitre de l’ouvrage.

C’est dans ce contexte inédit que les modes de
régulation des années 1990 sont aujourd’hui mises au
défi de s’adapter ou de se réinventer. Maurice-Pierre
Planel le montre bien, la question longtemps centrale
des prix du médicament en recouvre bien d’autres,
tout aussi difficiles et importantes. Depuis longtemps,
le prix n’est qu’un aspect d’une régulation plus large
du chiffre d’affaires des entreprises, pour lesquelles
les volumes de vente sont tout aussi importants. Alors
que beaucoup de pays privilégient des prix librement
déterminés par les firmes, le schéma français de
régulation conserve le principe d’une fixation
réglementaire par les autorités publiques, dans un
contexte où les tensions s’avèrent de plus en plus
aiguës s’agissant de médicaments innovants et très
onéreux, ou plus diffuses lorsque les prix de médicaments anciens sont tirés vers le bas, au risque d’un
désengagement des industriels. Les équilibres précaires de la régulation publique doivent alors être
redéfinis, sans que ses nouveaux principes soient toujours très clairs ni faciles à cerner. En produisant une
vision d’ensemble de ces tensions, en discutant les
évolutions les plus récentes de la régulation du médicament, cet ouvrage offre les clés indispensables pour
en maîtriser les enjeux et s’en faire un avis éclairé.

Toujours bien informé et parfaitement à jour sur
l’ensemble des points abordés, l’ouvrage est écrit avec
élégance, de manière claire et pédagogique. Le lecteur sera frappé par l’équilibre entre un esprit de synthèse portant sur de très vastes et complexes
questions, et des exigences de technicité, caractéristiques du secteur. Cette maturité d’analyse est le fait
d’un excellent connaisseur des sujets abordés, sur
lesquels l’auteur a depuis longtemps travaillé en tant
qu’acteur de premier plan de notre système de santé,
à la Présidence du Comité économique des produits
de santé et à la Direction générale de la santé, ainsi
que dans le cadre de travaux académiques et d’enseignements universitaires. Sans conteste, le lecteur trouvera dans ce livre beaucoup plus que ce qu’il est venu
y chercher.


1 Quelles sont les priorités de la politique du médicament ?


 

Personne n’est indifférent aux questions relatives
aux médicaments. Tout le monde a en tête un accident
ou un scandale, en France ou à l’étranger. Au-delà de
ces crises, la politique du médicament poursuivait plusieurs objectifs : qualité des produits, prise en charge
des dépenses des patients, maîtrise des dépenses. Dans
les faits, la question de la maîtrise des dépenses dominait les autres problématiques, avec comme corollaire
des débats sur le déficit chronique de l’assurance maladie et sur la soutenabilité des prix demandés par les
laboratoires pharmaceutiques, à l’occasion de la mise
sur le marché des nouveaux traitements de l’hépatite C
puis en oncologie. Ce contexte fait du médicament un
sujet sensible et un terrain de polémiques.

La crise de la Covid-19 a favorisé une redéfinition
des objectifs de la politique du médicament. Cette
politique affiche désormais comme objectif prioritaire
les questions d’accès aux produits, qu’il s’agisse de la
lutte contre les pénuries (voir le chapitre 3) et de
la nécessaire sécurisation des approvisionnements par
le rétablissement de la souveraineté industrielle, ou
de l’accès aux produits innovants avec des dispositifs
comme l’accès précoce (voir le chapitre 4). In fine, la
problématique de l’accès aux médicaments a supplanté celle de la sécurité et des prix.


Un débat public sur la politique du médicament qui évolue


Depuis les années 2010, l’augmentation des pénuries et l’arrivée massive d’innovations ont fait évoluer
le débat et les objectifs de la politique du médicament. Si la demande de sécurité n’est plus exprimée
publiquement, elle n’en demeure pas moins un des
objectifs cardinaux de cette politique, tout comme la
question tarifaire.


Une demande de sécurité et d’encadrement qui reste élevée


Le médicament n’est pas un produit comme les
autres. Entre mantra et lapalissade, cette affirmation
est répétée par de nombreux acteurs académiques,
professionnels de santé ou politiques. Elle repose sur
une évidence que l’étymologie vient confirmer,
puisque le mot grec pharmakos désigne aussi bien le
poison que le traitement. Elle repose aussi sur l’asymétrie d’informations entre le laboratoire (qui dispose de la totalité des données), les médecins et les
malades, qui caractérise ces produits (on parle de
« biens de confiance »), et sur la dissociation des fonctions de prescripteur, d’utilisateur et de payeur.

La sécurité constitue historiquement le socle de
la politique du médicament. Ce point est justifié par la
nécessité d’offrir aux patients les conditions d’utilisation les plus sûres possibles et un minimum d’effets
indésirables. Cette préoccupation est notamment motivée par les crises qui ont pu secouer le secteur depuis la
Seconde Guerre mondiale (thalidomide, Distilbène®…)
et, plus récemment, les scandales du Vioxx® au début
des années 2000 et du Mediator® en 2011 (voir le
chapitre 2).

Ces crises ont pour effet d’éroder la confiance
dans les politiques menées, dans les organismes de
régulation, ainsi que dans les laboratoires pharmaceutiques. Nos compatriotes entretiennent une relation
contrastée avec l’industrie du médicament, dont les
acteurs disposent d’une cote de confiance inférieure
à celle de leurs produits. Les chiffres publiés par
l’Observatoire sociétal des entreprises du médicament, accessibles sur le site du LEEM1, permettent
d’illustrer cette relation paradoxale. Si 87 % des personnes interrogées considèrent les laboratoires
pharmaceutiques comme utiles, seulement 41 %
pensent que leur activité est très encadrée par les pouvoirs publics, et il ne se trouve plus que 37 % des
sondés pour considérer leurs actions comme éthiques.

Pour répondre à ces interrogations, la politique de
sécurité comporte deux volets. Le premier est sanitaire, scientifique, il s’agit de s’assurer de la qualité
pharmaceutique du produit et de sa sécurité. Le
second est plus sociétal, il s’agit de s’assurer de la transparence et de la traçabilité de la décision publique.

Le relatif effacement de la question tarifaire

Les années 2010 se sont caractérisées par un débat
sur le prix excessif des médicaments. La pétition
lancée par les professeurs Maraninchi et Vernant2
ainsi que les campagnes menées par la Ligue contre
le cancer3 et Médecins du monde4 illustrent l’importance du débat et permettent de recenser les arguments mis en avant. En outre, en 2014, puis en 2016,
le gouvernement français a porté ce sujet au conseil
des ministres de la Santé de l’Union européenne, puis
au G7 et à l’OCDE afin d’envisager l’organisation
d’une réponse commune aux demandes des industriels. Cet enjeu est maintenant partagé par de
nombreux pays. Ces campagnes font écho à des préoccupations exprimées par les premières associations
de patients lors de l’apparition des traitements
du VIH.

Phénomène nouveau, on constate un passage de
cette préoccupation dans le milieu académique, ainsi
le prestigieux congrès de l’American Society of
Clinical Oncology avait consacré ses travaux à cette
question en avril 2015, allant au-delà de son traditionnel ordre du jour scientifique, et on voit maintenant
un passage de cette préoccupation à l’ensemble de la
population.

À travers cette question sur le prix du médicament,
ces campagnes expriment une crainte sur les difficultés d’accéder à ces produits que les patients pourraient
éprouver en raison du prix, et la peur d’un possible
rationnement des soins. Enfin, elle interroge l’ensemble de la chaîne du médicament sur sa capacité à
appréhender l’arrivée de ces nouveaux produits dans
des conditions financières soutenables pour la collectivité. La nouveauté réside dans l’ampleur médiatique
prise par le sujet. Ampleur liée au caractère international du débat et aux interrogations qu’il soulève
sur la pérennité des systèmes de protection sociale.

Avec la crise de la Covid-19, la question de l’accès
aux médicaments est devenue prépondérante. Elle
comporte deux facettes. La première est celle de
l’accès aux produits innovants. En parallèle de la
crainte d’une difficulté liée aux tarifs de ces produits
s’est posée la question des délais d’accès. Cette question est antérieure à la crise de la Covid-19 et portait
par exemple sur les délais de négociation du prix des
médicaments. La réforme de l’accès précoce, dans la
loi de financement de la sécurité sociale (LFSS) pour
2021, avait pour objectif de régler cette question et de
rendre l’accès aux médicaments innovants plus
rapides. La crise a également permis de renouveler
l’approche des questions de pénurie et d’approvisionnement, dont le nombre n’a cessé de croître depuis
le début des années 2010, et de faire un lien entre ces
questions et celle de la restauration de la souveraineté
de la France ou de l’Europe en matière industrielle.



De nouvelles priorités pour la politique du médicament


Cette évolution des attentes de nos concitoyens et
des objectifs de la politique du médicament intervient
dans un contexte lui-même en pleine mutation.

Le vieillissement de la population et l’augmentation du nombre de maladies chroniques ont un effet
sur la demande de médicaments et donc sur la
nécessité de sécuriser les approvisionnements. Cette
évolution doit évidemment être prise en compte tout
comme doivent être appréhendés les effets de la
vague d’innovations sans précédent que nous
connaissons en matière de nouveaux traitements
ainsi que les effets de chocs exogènes tout ou partie
liés à la situation internationale et qui provoquent
une transformation profonde du marché du
médicament.


Une vague d’innovations pharmaceutiques sans précédent


La deuxième partie des années 2010 s’est caractérisée par l’arrivée d’une vague d’innovation sans précédent dans le secteur du médicament. Une meilleure
connaissance du système immunitaire et la possibilité
de recourir à des anticorps spécifiques, la découverte
de mécanismes permettant de détecter et de cibler les
cellules cancéreuses ont permis la mise au point
de nouveaux médicaments, tout comme la maîtrise
de la technologie de l’ARN messager a permis la mise
au point de nouveaux vaccins durant la pandémie de
Covid-19.

L’arrivée des médicaments biologiques et des thérapies géniques constitue une rupture par rapport
au modèle du médicament « blockbuster » susceptible de traiter une population large. Ces nouveaux
médicaments sont dispensés majoritairement à l’hôpital et sur des populations réduites, ce sont des
produits « de niche ».

Cette vague d’innovation n’est pas seulement le
fait d’une affirmation des laboratoires pharmaceutiques. En France, les évaluations réalisées par la
Haute Autorité de santé (HAS) confirment cette
vague d’innovation qui vient bousculer les modalités
d’accès au marché de ces produits. Elle provoque
notamment une demande forte d’accélération des
délais d’instruction par les autorités sanitaires afin
que les produits soient mis à disposition des patients
le plus rapidement possible au détriment de la solidité
de la preuve de l’efficacité de la nouvelle molécule et
du nombre de patients inclus dans les essais. Le débat
autour de la procédure d’accès précoce illustre cette
situation.

Cette vague d’innovation vient également bousculer la réflexion sur l’empreinte industrielle du médicament en France. Alors que notre pays a disposé
d’usines de production des formes chimiques sèches,
il n’a pas encore fait la preuve de sa capacité à attirer
de façon importante des sites de production spécialisés dans les produits innovants (médicaments biologiques, thérapie génique).

Le Conseil stratégique des industries de santé
organisé en 2021 a donc souligné la nécessité d’investir dans trois domaines de demain : la biothérapie et
la bioproduction de thérapies innovantes, la santé
numérique mais aussi la lutte contre les maladies
infectieuses et émergentes. Par ailleurs, une Agence
de l’innovation en santé a été créée dans la cadre du
plan Innovation Santé 2030.


L’impact de facteurs exogènes

Les repères et les objectifs de la politique du médicament sont également bouleversés par des facteurs
qui dépassent la seule régulation du marché français.
Le rapport de la mission Borne5 en énumère plusieurs. Nous en retiendrons trois : l’inflation, la mondialisation de la demande et l’influence du marché
américain.

Le retour de l’inflation modifie les demandes de
l’industrie et l’approche de la tarification. Présenté
comme une industrie d’innovation, le secteur pharmaceutique motivait ses demandes tarifaires par les coûts
investis en recherche et développement. Cette argumentation permettait également de justifier des
demandes tarifaires qui vont au-delà de la prise en
compte des coûts de fabrication. Avec l’inflation, la
question du coût des matières premières nécessaires à
la commercialisation des produits (verre pour les
flacons, carton, papier, plastique) fait un retour en
force dans la négociation tarifaire et vient questionner
les politiques menées dans le secteur des produits
matures (produits qui ne sont plus protégés par un
brevet et dont les dépenses de recherche et développement sont amorties).

Ensuite, la mondialisation de la demande de médicaments contribue à des difficultés d’approvisionnement. Le premier effet de la mondialisation a été
la délocalisation de la fabrication des médicaments
chimiques vers des zones géographiques dont les
normes sociales et environnementales sont moins élevées qu’en Europe. Le secteur pharmaceutique est
désormais fortement internationalisé tant en termes
de sites de fabrication qu’en termes de marché.

Parallèlement, la demande mondiale a augmenté.
Selon les chiffres publiés par la mission Borne, le
nombre de doses thérapeutiques quotidiennes
consommées en Europe de l’Ouest a augmenté de
11 % entre 2012 et 2021 (409 millions de doses quotidiennes), mais cela n’a pas suffi à maintenir la position européenne sur le marché mondial, en raison
des évolutions constatées en Chine et en Inde sur la
même période, +51 % (747 millions de doses quotidiennes), ou en Afrique et au Moyen-Orient, +53 %
(668 millions de doses quotidiennes). La production
des laboratoires pharmaceutiques n’a pas toujours été
ajustée à cette augmentation de la demande.

Enfin, la politique américaine peut produire des
effets sur la situation du marché du médicament en
Europe. L’administration Trump (2017-2020) avait
annoncé son intention d’agir sur le prix des médicaments. Avec l’Inflation Reduction Act (IRA), voté en
août 2022, l’administration Biden propose un programme économique ambitieux d’aide aux entreprises américaines dont les effets sur l’industrie du
médicament doivent être observés avec attention. Ce
programme propose notamment d’introduire le principe d’une négociation tarifaire entre le programme
fédéral Medicare et les laboratoires à partir de 2026.
Plus largement, l’IRA produira des effets en matière
de recherche, d’accès aux produits mais aussi
d’attractivité industrielle. L’IRA pourra donc avoir des
effets sur l’approvisionnement du marché européen
tant en termes de localisation de la production qu’en
termes tarifaires.

 


*

* *



La crise de la Covid-19 a favorisé l’émergence de
nouvelles priorités comme la sécurisation des approvisionnements et l’accès précoce aux produits. Ces
nouveaux objectifs n’ont pas fait disparaître les préoccupations liées à la sécurité ou à la tarification, mais
ils influencent la manière d’aborder ces questions en
intégrant de nouvelles dimensions (données cliniques
partielles pour l’évaluation médico-technique, prise
en compte de l’empreinte industrielle dans le prix).
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