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Introduction

L'économie de la santé

L'économie telle que définie par Samuelson [1] étudie « comment
les Hommes et la Société choisissent, avec ou sans recours à l'ar-
gent, d'employer des ressources en quantité limitée pour de multi-
ples utilisations, en vue de produire différents biens et services et
de les distribuer à des fins de consommation, maintenant ou dans
le futur, à divers populations et groupes dans la société. L'écono-
mie analyse les coûts et les bénéfices associés à l'optimisation de
l'allocation de ces ressources».

En économie de la santé, la problématique est identique mais
son champ d'application est limité aux services de santé: services
thérapeutiques ou préventifs, soins médicaux ou chirurgicaux,
soins pharmacologiques ou non.

Si les dépenses de santé n'augmentaient pas sans cesse et plus
rapidement que la richesse nationale, l'économie de la santé n'aurait
probablement jamais existé ou du moins n'aurait pas connu l'expan-
sion qu'elle connaît actuellement. Les dépenses de santé sont le résul-
tat d'un essor technologique considérable de la médecine (une

Extrait de la publication



io Introduction à la pharmacoéconomie

découverte se substitue rarement aux traitements déjà existants, elle
s'y ajoute le plus souvent) et d'une demande insatiable de la popula-
tion [2, 3].

Les outils de l'économie de la santé

L'économie de la santé a pour rôle de répondre à la nécessité de
contrôler les coûts sans cesse croissants d'une médecine toujours plus
efficace à laquelle la population recourt de plus en plus souvent. Bien
qu'issue de la théorie économique classique, l'économie de la santé
présente certaines caractéristiques qui font qu'elle échappe au théo-
rème de Arrow sur l'agrégation des préférences individuelles en une
préférence collective [4]. Le marché de la santé est un marché très
particulier. Il présente de nombreux monopoles, les besoins futurs en
services de santé comme le résultat des traitements sont incertains,
les individus qui consomment les services ne les financent pas direc-
tement, ils ne possèdent pas toute l'information nécessaire à une
prise de décision éclairée et doivent s'en remettre aux professionnels
de la santé. En outre, des phénomènes d'externalité non négligeables
s'exercent sur ce marché (altruisme, rôle de l'entourage immédiat du
patient dans la prise en charge de la maladie et effet de celle-ci sur
leurs comportements, etc.) [5, 6]. Il est donc clair que les prix ne
sont pas la résultante d'une simple confrontation de l'offre et de la
demande et qu'il sera nécessaire de mettre en place des mécanismes
de régulation permettant de corriger les effets pervers, en termes
d'efficacité et d'équité, qui peuvent découler de ces déviances par
rapport à la théorie de l'équilibre général.

Une évaluation économique est une analyse qui identifie, mesure
et compare différentes alternatives par rapport à un certain nom-
bre de critères, dont généralement le critère de l'efficacité — qui
s'apprécie en termes d'amélioration de la qualité et de prolonge-
ment de la vie ou de consommation évitée de ressources de santé
— et le critère de coût [7],

Contrairement à certaines idées reçues, il n'est pas uniquement
question de coûts en économie de la santé. La comparaison des coûts
d'un programme et de ses effets sur la santé par rapport à un autre
programme a plusieurs issues possibles: le coût est inférieur et l'effi-
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cacité supérieure (on parle alors de programme dominant), le coût et
l'efficacité sont supérieurs, etc.

Le critère d'acceptation d'un programme a évolué avec le temps
comme l'indique la figure 1. La flèche allant du quadrant 1 au
quadrant 3 indique la tendance dans le temps. Depuis 1960, les
contraintes budgétaires pèsent de plus en plus sur les décisions de
mise en place ou de poursuite des programmes et se font ressentir au
niveau des critères d'acceptation d'un programme de santé. Actuelle-
ment, la majorité des traitements ou autres services de santé acceptés
se situent dans les quadrants 1 et 2 avec une préférence pour les
programmes les moins coûteux et les plus efficaces (programmes
dominants, quadrant 2). Les budgets à allouer au secteur de la santé
étant de plus en plus restreints, arrivera-t-il un jour qu'on accepte de
renoncer à des bénéfices et avantages cliniques pour économiser des
ressources même limitées? Autrement dit, arrivera-t-il que les pro-
grammes à mettre en place se situent un jour en majorité dans le
quadrant 3? Quant aux programmes du quadrant 4, il est éthique-
ment indispensable de les identifier et de les écarter systématique-
ment puisqu'ils génèrent du gaspillage.

Il existe différents types d'évaluation économique tels que l'ana-
lyse coût-conséquence*, la minimisation des coûts* et les analyses
coût-bénéfice* (appelée aussi coût-avantage), coût-efficacité* et
coût-utilité*. Chacune de ces méthodes repose sur des hypothèses
particulières et répond à des besoins spécifiques mais toutes ont le
même but, soit identifier parmi un ensemble d'interventions celle qui
s'avérera la plus profitable à la société ou à une autre entité. La
notion de base est donc le choix éclairé d'un programme de santé
parmi plusieurs. C'est dans cet esprit que le concept du coût en
économie de la santé fait référence au coût d'opportunité*.

Le coût d'opportunité exprime les bénéfices auxquels le payeur a
dû renoncer en allouant les ressources à un certain programme
plutôt qu'à un autre, puisque des ressources consommées pour
l'un ne sont plus disponibles pour d'autres.

Ce signe indique que la traduction anglaise du terme est proposée dans le
lexique.
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12 Introduction à la pharmacoéconomie

La pharmacoéconomie

La pharmacoéconomie est issue de l'économie de la santé. Elle
s'applique, comme son nom l'indique, spécifiquement aux médi-
caments ou services pharmaceutiques. Une analyse pharmaco-
économique est une évaluation économique dont au moins une
des options étudiées est de nature pharmacologique. Comme
l'économie de la santé, la pharmacoéconomie identifie, mesure et
compare les coûts (ressources consommées) et les conséquences
(bénéfices, avantages, etc.).

La consommation de produits pharmaceutiques, au même titre
que celle de services de soins de santé en général, connaît depuis
quelques années une augmentation continue due à l'apparition de
nouvelles thérapies. Dans ce contexte, il est devenu vital pour l'in-
dustrie pharmaceutique de prouver la nécessité d'un nouveau pro-
duit aux autorités responsables de la mise sur le marché de nouveaux
médicaments telles que Santé Canada, mais surtout aux autorités
décidant de l'introduction des médicaments dans un formulaire de
remboursement. Il est à noter que dans le cas de Santé Canada,
seules des données relatives à l'efficacité et à la sécurité des médica-
ments sont actuellement exigées.

On observe une croissance très nette entre les années 1960 et 1990
du nombre de publications portant sur des études pharmacoécono-
miques [8, 9] ainsi que l'apparition de lignes directrices émanant
d'autorités gouvernementales. C'est en 1992, en Australie, qu'un
gouvernement a exigé pour la première fois que soient présentés les
résultats d'évaluations économiques à l'entité gouvernementale res-
ponsable à la fois de l'introduction de nouveaux médicaments sur le
marché et de leur inscription dans les formulaires de remboursement
[10]. Le gouvernement australien a rédigé un document de référence
explicitant les lignes directrices qu'il souhaitait voir suivies dans les
études pharmacoéconomiques. Au Canada, l'Ontario [11] a été la
première province à publier des directives concernant les analyses
pharmacoéconomiques suivies en 1994 de directives canadiennes
[12]. L'Angleterre et le Pays de Galles [13] ont progressivement suivi
les initiatives australienne et canadienne.
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Figure l Représentation des programmes en fonction de leur efficacité

et de leur coût, comparés à un programme de référence X

Les programmes de A à G sont positionnés sur le graphique en fonction de leurs
différentiels de coût et d'efficacité par rapport au programme de référence X.

À qui s'adresse ce guide et pourquoi?

Cet ouvrage a pour ambition de familiariser les professionnels de la
santé à la pharmacoéconomie (sa terminologie, ses méthodes et ses
enseignements). Du fait de l'évolution des dépenses de santé, il est
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14 Introduction à la pharmacoéconomie

vital que les médecins et les pharmaciens s'impliquent de plus en plus
dans la problématique économique de l'allocation optimale des res-
sources dans le domaine de la santé [2], même si certains estiment
que les évaluations économiques n'ont pas leur place dans la décision
individuelle d'un médecin face à son patient [14]. Il y a effectivement
parfois antagonisme entre les personnes qui dispensent les services de
santé (médecins, pharmaciens, etc.) et celles qui en assurent la ges-
tion (l'État, les hôpitaux, etc.) [15]. Les premières raisonnent du
point de vue des bénéfices individuels de leurs patients et les secondes
du point de vue de la population ou de leur budget. Les profession-
nels de la santé considèrent quelquefois comme contraire à l'éthique
d'intégrer la dimension économique à leur pratique alors que ne pas
en tenir compte risquerait de conduire au gaspillage de ressources
déjà limitées, ce qui serait encore plus contraire à l'éthique. C'est
pourquoi il est devenu nécessaire qu'ils acquièrent la capacité de com-
prendre et de faire une lecture critique des articles médico-économi-
ques afin de prendre des décisions éclairées et cohérentes quant au
choix du traitement pharmacologique le plus efficient, tout en main-
tenant la qualité des soins [16]. La pharmacoéconomie fournit une
rigueur théorique mais aussi des techniques pratiques nécessaires à
l'estimation de la valeur (au sens large du mot) d'un traitement
pharmacologique à l'ensemble des professionnels de la santé. Ces
derniers jouent un rôle essentiel dans le contrôle des coûts puisqu'ils
disposent des moyens de faire évoluer la pratique médicale à la
lumière des enseignements de la pharmacoéconomie [15].
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i À quels besoins répond
la pharmacoéconomie?

La pharmacoéconomie est une branche de la recherche évaluât!ves"
qui cherche à identifier, mesurer et évaluer les traitements pharmaco-
logiques. Elle a pour objectif de fournir des informations pertinentes
aux décideurs du secteur de la santé à qui elle s'adresse [12]. Elle
n'est qu'un outil d'aide à la décision et n'a pas la prétention de
remplacer la réflexion, le jugement et le sens commun. Les études
pharmacoéconomiques sont un des éléments nécessaires mais non
suffisants à la prise de décision éclairée, au même titre que la justice,
l'équité, l'accessibilité, etc.

La conduite d'évaluations économiques à différents moments de la
vie d'un médicament présente plusieurs intérêts pour l'industrie
pharmaceutique. La vie d'un médicament se décompose en plusieurs
étapes [17], dont les quatre phases classiquement connues. Nous les
citerons par ordre chronologique en expliquant pour chacune d'elles
le rôle que peut y jouer une évaluation économique. La figure 2
illustre les étapes successives de la vie du médicament et des études
pharmacoéconomiques qui peuvent leur correspondre.

La première étape est l'élaboration du projet de recherche. Il s'agit
de déterminer les caractéristiques du médicament à développer en
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16 Introduction à la pharmacoéconomie

fonction des besoins de la population puis d'initier la phase de re-
cherche et développement. Le but de l'évaluation pharmacoécono-
mique correspondant à cette étape est d'estimer si le produit sera a
priori rentable ou non. Les coûts de recherche et développement
étant très élevés, il est utile de savoir le plus tôt possible si le médica-
ment éventuel présente un profil intéressant. Les informations obte-
nues sont une synthèse de données épidémiologiques (traitement
standard et ses effets à partir d'études sur l'incidence de complica-
tions, de mortalité, d'effets indésirables, etc.), de données portant sur
l'effet du traitement et de données économiques. Dans la majorité
des cas, si le produit ne satisfait pas les trois critères de base: effet
désiré atteint, coût de développement et coût de production accepta-
bles, il sera abandonné ou du moins ne sera pas développé en prio-
rité. Cependant, il existe une certaine catégorie de médicaments dits
« à usage compassionnel » qui, bien que peu ou pas rentables, sont
maintenus en vente.

La seconde étape est la période d'expérimentation chez l'animal
puis chez l'homme. L'enjeu de l'évaluation pharmacoéconomique à
ce niveau est la détermination, au sein de la compagnie, d'un prix de
vente à l'aide d'un modèle décisionnel qui compare l'effet et le coût
du médicament avec ceux des concurrents. L'objectif peut être d'esti-
mer le montant maximum que l'acheteur est prêt à payer compte
tenu de ses préférences et de ses possibilités financières.

La troisième étape est la phase I de la vie du médicament. Elle
consiste à établir le profil de toxicité du médicament chez l'homme.
C'est au moment de cette phase que des études de type coût de la
maladie* peuvent être menées afin de décider de l'avenir du médica-
ment à l'étude ou pour recueillir dès que possible les données qui
s'avéreront utiles aux évaluations économiques ultérieures.

La quatrième étape correspond à la mise en place des essais clini-
ques. Ce sont les phases II et III de la vie du médicament. Lors de la
phase II, le médicament est administré à un petit nombre de person-
nes atteintes de la maladie à traiter. Ces patients ne doivent présenter
aucune complication et ne souffrir que de la maladie en cause afin de
démontrer clairement l'efficacité potentielle du médicament. Malgré
ces précautions, il est parfois nécessaire, pour démontrer l'efficacité
du médicament mais aussi pour en définir la posologie optimale, de
recourir à une comparaison du médicament avec un placebo si l'éthi-
que ne s'y oppose pas, ou sinon avec d'autres traitements reconnus
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Figure 2 Les étapes de la vie d'un médicament

et les études pharmacoéconomiques
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Investigation
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Phase I:
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efficacité et
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Autorisation de mise sur le marché*
(NOC, Notice of Compliance)
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de remboursement provinciaux,

des hôpitaux, des assurances, etc.

Passage si possible de vente

sur prescription à vente libre

(OTC, Over thé Counter)

ÉVALUATION
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Rentabilité

du projet?

Première estimation
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i8 Introduction à la pharmacoéconomie

comme référence. Lors de la phase III, le médicament est administré
à un plus grand nombre de patients, selon les posologies établies en
phase II afin de confirmer les hypothèses soulevées précédemment et
d'identifier les patients susceptibles de présenter des réactions adver-
ses moins fréquentes. La sélection des patients est moins stricte que
lors de la phase II avec notamment l'ajout volontaire de personnes
souffrant d'autres maladies que celle pour laquelle elles sont traitées
dans l'essai. Ces deux phases, dont la seconde est une sorte de géné-
ralisation de la première, constituent le moment idéal pour mener,
conjointement aux essais cliniques, des évaluations pharmacoécono-
miques. Ces études permettront de fournir aux autorités responsa-
bles tant de l'introduction de nouveaux médicaments dans les
formulaires de remboursement provinciaux, que dans ceux des hôpi-
taux ou de compagnies privées, les données dont elles peuvent avoir
besoin. Santé Canada ne demande actuellement que des résultats
relatifs à la sécurité et à l'efficacité du médicament pour décider de
l'autorisation mais désire que ces résultats soient issus d'essais ran-
domisés contrôlés comparant le traitement en cause à un placebo.
Les compagnies pharmaceutiques joignent cependant de plus en plus
à leurs dossiers des données de type coût-efficacité pour tenter d'ac-
célérer le processus d'autorisation et favoriser une réponse positive
en montrant que leur produit est en mesure de générer des économies
pour la société. Les évaluations pharmacoéconomiques réalisables à
ce stade de la vie du médicament sont des études de type coût-
efficacité, coût-bénéfice ou coût-utilité et des études de coûts en cas
de toxicité ou d'échec du traitement. Il s'agit de dresser un profil le
plus complet possible du médicament. Les données recueillies et les
résultats qui en découlent, lorsqu'ils sont favorables, sont autant
d'arguments positifs pour la compagnie pharmaceutique. Outre les
décisions de mise sur le marché ou d'introduction dans les formulai-
res de remboursement, les évaluations menées lors des phases II et III
servent de guides pour déterminer le prix d'un médicament.

La cinquième étape est la phase IV de la vie du médicament ou
phase dite «de post-marketing». Des études pharmacoéconomi-
ques prospectives ou rétrospectives durant cette phase sont utiles au
marketing pour quatre raisons : (1) se différencier de la concurrence,
(2) défendre le remboursement et le statut prioritaire du médicament,
(3) atteindre l'omnipraticien (intervenant décisif dans la diffusion du
médicament auprès de la population) et (4) mettre à jour les résultats
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portant sur l'efficacité avec des données obtenues dans des condi-
tions réelles. Ce dernier point est particulièrement important car ce
n'est que lorsque le médicament est disponible sur le marché que les
données de la «vraie vie» peuvent être recueillies.

Enfin, la sixième et dernière étape, qui n'est pas systématique, est
le passage à un statut de vente libre*. Ce passage n'est bien sûr
envisageable que pour certains médicaments et requiert une appro-
bation des autorités compétentes. Le dossier de soumission doit faire
état d'essais cliniques nouveaux, le médicament changeant souvent à
cette occasion d'indications thérapeutiques et parfois de posologie.
Là encore, sans que cela soit exigé, de plus en plus d'études pharma-
coéconomiques sont lancées par les compagnies pharmaceutiques
pour étayer les dossiers de demande d'inscription.
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