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Médicaments orphelins: 
réglementations et aspects 

pratiques en Suisse
1ère journée d’information sur les 

maladies rares
HUG
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Plan

• Cadre réglementaire helvétique
• Processus de reconnaissance & 

Formulaires
• Brève perspective historique
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Loi sur les produits thérapeutiques

Article 1er:
La présente loi, en vue de protéger la santé
de l’être humain et des animaux, vise à
garantir la mise sur le marché de produits 
thérapeutiques de qualité, sûrs et efficaces.



17 novembre2009 HUG 4

Loi sur les produits thérapeutiques

Article 14ème:
L’institut prévoit des procédures simplifiées 
d’autorisation de mise sur le marché pour certains 
médicaments, lorsque cela est compatible avec les 
exigences en matière de qualité, de sécurité et 
d’efficacité, et qu’aucun intérêt de la Suisse ni 
aucun engagement international ne s’y opposent. 
Cette règle vaut notamment pour:
f. les médicaments importants pour des maladies 
rares;
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Loi sur les produits thérapeutiques

Ordonnance d’application d’autorisation 
simplifiée (OASMed):

• Reconnaissance du statut 
« Orphan Drug»

• AMM simplifiée

Référence: commentaires de Swissmedic sur l’OASMed, 2006
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Procédure de reconnaissance

• Le demandeur n’a pas besoin d’être 
autorisé à « fabriquer, importer ou faire le 
commerce de gros ni d’avoir établi son siège 
en Suisse »
(en référence à l’article 10 de la LPTh

• La demande de reconnaissance peut être 
anticipée par rapport à une demande 
d’autorisation de mise sur le marché ou 
simultanée
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Procédure de reconnaissance

Demande de 
reconnaissance

pas de précédent
Statut 

« Orphan Drug »
existe ailleurs
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Procédure de reconnaissance

Article 4ème:
Le statut de médicament important contre des 
maladies rares (médicament orphelin) est octroyé
sur demande à tout médicament à usage humain 
dont le requérant prouve: 
a. qu’il est destiné au diagnostic, à la prévention 
ou au traitement d’une maladie mettant en danger 
la vie du patient ou entraînant une invalidité
chronique, qui ne touche pas plus de cinq 
personnes sur dix mille en Suisse au moment du 
dépôt de la demande,
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Procédure de reconnaissance

Article 4ème al. 2:
Démontrer la prévalence à l’aide des
a. documents de référence faisant autorité
b. tous les détails pertinents sur la maladie à
traiter et des articles tirés de la littérature 
scientifique, prouvant que la maladie peut 
constituer une menace pour la vie ou entraîner une 
invalidité chronique
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Procédure de reconnaissance

Article 4ème al. 2:
Démontrer la prévalence à l’aide des
c. d’une analyse bibliographique de la littérature 
scientifique pertinente ou un renvoi à une telle 
analyse et des informations issues de banques de 
données appropriées relatives à la Suisse. En 
l’absence de telles données suisses, on se référera à
des banques de données de pays tiers, à condition 
de procéder aux extrapolations qui s’imposent.
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Procédure de reconnaissance

Demande de 
reconnaissance

pas de précédent
Statut 

« Orphan Drug »
existe ailleurs
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Procédure de reconnaissance

Article 4ème al. 4:
Démontrer l’équivalence de la préparation
Quiconque dépose une demande pour un 
médicament orphelin reconnu à l’étranger doit 
attester que celui-ci et le médicament qu’il veut 
faire reconnaître en Suisse sont identiques. 
L’institut peut demander que le requérant lui 
remette l’évaluation de l’autorité étrangère 
compétente.
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Procédure de reconnaissance

Article 4ème al. 5:
Si la demande porte sur une nouvelle indication 
d’un médicament déjà autorisé, 
Le requérant dépose une demande d’autorisation 
isolée pour les seules indications des maladies 
rares.
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Procédure de reconnaissance

L’institut publie le registre des médicaments ayant 
le statut de médicament orphelin.

www.swissmedic.ch

Formulaire B3.1.144 (téléchargeable)

N.B: les émoluments sont de CHF 1’000.-
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Procédure de reconnaissance
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Procédure d’autorisation simplifiée

Référence: OASMed articles 24 à 26
Documentation complète mais L’institut tiendra 
dûment compte de la rareté de la maladie à traiter 
et de la difficulté qui en découle de conduire des 
essais  cliniques selon l’art. 5 ou 11 OEMéd14 
dans l’optique des exigences relatives à la 
documentation scientifique requise pour 
l’autorisation.
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Procédure d’autorisation simplifiée
sont exclus 

a. les médicaments immunologiques;
b. les produits sanguins;
c. les médicaments contenant des organismes 
génétiquement modifiés;
d. les médicaments fabriqués à l’aide d’une 
technologie recombinante ou d’un procédé fondé
sur les hybridomes ou les anticorps monoclonaux 
ainsi que 
e. les médicaments fabriqués par génie génétique 
pour des thérapies novatrices.
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résumé

AMM

Autorisation de mise 
sur le marché

Admission sur la SL Admission sur la LMIC

Prise en charge financière

Reconnaissance du statut 
de médicament orphelin
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Incitatifs helvétiques = ?
• La fédération suisse pour tâches communes des 

assureurs-maladie déclare dans sa circulaire 09/2009:

« …depuis la décision prise en 2005 suivant 
laquelle la SVK se concentre sur le domaine des 
médicaments orphelins, trois conventions ont 
été conclues. A l’heure actuelle, des garanties  
de prise en charge  ont été octroyée à 103 
patients en tout sur cette base. Dans 13 cas, la 
SVK, a dû refuser les demandes  soumises et n’a 
conclu aucune convention. »
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Perspective historique

• 1983 : The Orphan Drug Act, USA
• 1985 : similar in Japan
• 1997 : similar in Australia
• 2000 : European Union 

(Orphan Medicinal products regulation EC141/2000

• 2006.10.01: OASMed, CH
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Perspective historique

absence d’une définition unifiée des 
maladies rares

• USA: qui touche moins de 200’000 pers.
• Japon: moins de 50’000
• Australie: moins de 2’000

prévalence entre 1 à 8 / 10’000
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Changement de paradigme ?
Jeff Aronson, pharmacologue clinique, suggère une 
distinction entre maladie rare et maladie orpheline:

Rareté définie par la prévalence

Orphelinat défini par un critère de décision socio-
économique 

maladie dont le traitement dépasse la valeur seuil admise 
par année de vie qualitative gagnée (QUALY)…partant, 
considérée comme supportable ou insupportable par le 

système de financement de la santé

Référence: éditorial de J. Aronson, BJCP, 2006
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Orphan of profitability ?

Source: Villa et al. Int J Health Plan Manag 2009
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Changement de paradigme ?
• Engament de fonds publics et/ou de 

donations pour orienter et financer la 
recherche au sujet des maladies rares ou 
négligées

• Engagement anticipé de consommation, 
permettant de planifier la production et les 
retours sur investissements (prix négocié
a priori, concept différent du monopole par 
exclusivité)

Source: Villa et al. Int J Health Plan Manag 2009
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Incitatifs actuels

prise en charge écon.?
35 AAM / 69 orphan

CH (2006)

Exclusivité de 10 ansEU (2000)

Exclusivité de 5 ansAustralie (1990)

Exclusivité de 10 ansJapon (1985)

Exclusivité de 7 ans
390 orphan drugs

USA (1983)
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Changement de paradigme ?

• Valoriser l’innovation pharma par rapport 
au service médical rendu

• Supprimer ou réduire l’intérêt du monopole 
assuré par le système du brevet

• « PPP »

Source: Oprea L et al. J. Med Ethics 2009
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www.swissmedic.ch/ aller dans Données sur les produits thérapeutiques, puis
Autorisations à durée limitée - orphan drugs – mums
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Merci pour votre attention

discussion


