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INTRODUCTION

Lorsqu'on évoque la recherche clinique, l'image qui vient immédiatement a

I'esprit est celle d'un processus méthodique dédié a la validation et a I'amélioration des
traitements médicaux. Traditionnellement pergue comme un cadre scientifique rigide,
la recherche clinique est I'outil principal par lequel de nouvelles thérapies émergent et
sont mises a I'épreuve. Cependant, au-dela de cette fonction centrale de validation,
une nouvelle approche s'impose progressivement : percevoir la recherche clinique
comme une option de soin.
A premiére vue, cette idée peut donner l'impression qu’on cherche a négliger les
frontieres classiques qui délimitent la recherche et la pratique médicale. Pourtant, elle
repose sur une réflexion bien fondée sur les avantages tangibles que la participation
aux essais cliniques peut offrir aux patients. Pour beaucoup, la recherche clinique
apparait comme une option réservée aux patients en fin de parcours thérapeutique,
ceux qui n'ont plus d'alternatives de traitement viables et qui cherchent désespérément
une lueur d'espoir dans les essais cliniques. Cette vision, bien que compréhensible,
mérite une réévaluation approfondie. Contrairement a l'idée regue, il est primordial de
reconnaitre que la recherche clinique peut étre accessible a tous les stades de la
maladie. Que ce soit pour des patients fraichement diagnostiqués ou pour ceux ayant
épuisé les traitements. Participer a des essais cliniques peut offrir des solutions
nouvelles et potentiellement efficaces.

Les défis qui se posent a la recherche clinique en tant qu'option de soin sont
multiples. Parmi les raisons, on trouve des enjeux éthiques et sociétaux, les défis
logistiques, les questions réglementaires et la nécessité de garantir un accés équitable
a la recherche clinique. Pour avancer vers un statut plus affirmé de la recherche
clinique en tant qu'option de soin, plusieurs stratégies et recommandations doivent
étre envisagées, notamment la sensibilisation du grand public a la recherche clinique,
par exemple via des plateformes comme "Notre-recherche-clinique.fr'" qui visent a
informer et a éduquer. De plus, rendre les études cliniques facilement accessibles et
créer un systéme de correspondance entre patients, investigateurs et centres de

recherche facilitera cette intégration.

! https://notre-recherche-clinique.fr/



L'intégration de la recherche clinique dans les soins ne constitue pas un simple
embellissement du paysage médical, mais un impératif pour I'évolution des pratiques
de santé. Les patients, souvent mal informés sur les possibilités qui leur sont offertes,
doivent bénéficier d'une approche qui favorise la communication entre les
professionnels de santé et ceux qui ont besoin d'un soutien. Ce déficit
communicationnel peut constituer un obstacle significatif a I'accés a la recherche
clinique, limitant ainsi les opportunités pour les patients a considérer cette voie comme

une option viables.

Finalement, redéfinir la recherche clinique comme une option de soin invite a
un changement de paradigme dans l'interface entre innovation et soin de santé. Cela
nécessite une collaboration multisectorielle intégrant chercheurs, cliniciens,
législateurs et patients pour construire un cadre ou la recherche clinique est non
seulement un outil de progression scientifique, mais également une voie vers des
soins personnalisés. Cette vision pourrait non seulement enrichir les pratiques
cliniques, mais également, et surtout, améliorer la qualité de vie des patients. Ainsi,
explorer cette dimension de la recherche clinique s'avére crucial pour ouvrir de
nouvelles perspectives thérapeutiques ou science et soin convergent véritablement.
L'objectif central de cette thése est de contribuer a faire évoluer la perception de la
recherche clinique, afin qu’elle soit non seulement reconnue comme un domaine
d’investigation, mais aussi comme une réelle option thérapeutique accessible aux
patients. Il est crucial de mettre en avant le concept de « CLINIQUE » dans la
recherche clinique, tout en reconnaissant que cela reste un processus de
« RECHERCHE ».



PARTIE | :

LA RECHERCHE CLINIQUE



. EVOLUTION DE LA RECHERCHE CLINIQUE

« Mais est-ce que ¢a fonctionne vraiment ? » C’est une question que les médecins se
posaient bien avant que la méthode scientifique soit formalisée. Aujourd’hui, nous
avons des régles et des bonnes pratiques pour garantir que les résultats des essais
cliniques soient fiables, pertinents et reproductibles, méme sur plusieurs phases.
Cependant, cela n’a pas toujours été le cas. Autrefois, ce que I'on considérait comme
une preuve pouvait souvent n’étre qu'un simple accés a des croyances
superstitieuses.

A l'aube de la recherche médicale moderne, les premiéres formes d'essais cliniques
contrélés ont vu le jour dans un contexte ou la méthode scientifique commengait a se
forger une place essentielle. Avant méme que le concept de "Recherche Clinique" ne
soit clairement défini, des initiatives individuelles ont posé les prémices d'une
approche méthodologique plus structurée. L'époque était marquée par des
expérimentations avant tout fondées sur I'expérience et une observation rigoureuse,
servant a tester et confirmer des hypothéses médicales.

Chaque soin apporté a un patient était, en quelque sorte, une occasion
d'expérimentation, ou I'observation des résultats donnait I'opportunité d'améliorer les

connaissances médicales.

A. Larecherche clinique avant James Lind

1 Un laboratoire de recherche improvisé sur un champ de bataille :
Ambroise Paré, France, 1537

En 1537, la France est en guerre contre le Saint-Empire romain germanique et un
jeune chirurgien frangais, Ambroise Paré, se trouve sur le front du Piémont'. Les
soldats blessés sont si nombreux que I'huile bouillante traditionnellement utilisée pour
cautériser les plaies souillées vient a manquer. Cependant, Paré a diU trouver une
solution quand cette huile est devenue rare : il a utilisé un mélange composé de jaunes
d’ceufs, d'huile de rose et de térébenthine. Aprés une nuit d’angoisse a craindre que

ses blessés n’aient mal tourné sans cautérisation, il fut soulagé. Le matin, il observa



que les soldats traités avec cette nouvelle mixture allaient mieux : leurs blessures
enflérent moins, et la cicatrisation semblait plus rapide.

Ce n’était pas une expérience congue pour tester une hypothése précise, mais Paré
en tira une grande legon : il décida de ne plus cautériser aussi durement lors de
blessures par arquebuse. Certains considérent cette improvisation comme le premier

essai clinique d’un traitement innovant.

2 Pionnier des essais cliniques modernes :
James Lind « a bord de I'HMS Salisbury 1747 ».

Le concept d’expérience avec groupe contrdle aurait été utilisé pour la premiére fois
en 1747. Au milieu du XVIlIéme siécle, James Lind (1716-1794), médecin de la marine
écossaise, a realisé une avancée significative dans la méthodologie de la recherche
avec une expérience menée en 1747 a bord de I'HMS Salisbury?.

Le HMS Salisbury est en mer depuis environ huit semaines lorsque le scorbut frappe
son équipage. James Lind, le chirurgien du navire, entreprend de tester une théorie
selon laquelle on peut soigner la maladie par des acides. Il choisit 12 patients, les
divise en six groupes de deux et administre a chaque paire un traitement différent, il
prend soin de commencer par des patients présentant des symptémes similaires, en
précisant : « Leurs cas étaient aussi proches que possible, tous avaient en général
des gencives purulentes, des ecchymoses, une grande fatigue, et une faiblesse au
niveau des genoux ». |l veille également a contréler les variables pouvant influencer
'expérience, en assurant que tous vivaient dans le méme logement, et suivaient un
régime alimentaire identique.

Selon son ouvrage « Traité sur le scorbut en trois parties, publié en 1753, les remedes
testés comprenaient un quart de cidre par jour, vingt-cinq gouttes d'élixir vitriol (acide
sulfurique) trois fois par jour, deux cuilléeres a soupe de vinaigre trois fois par jour, un
demi-litre d'eau de mer chaque jour, deux oranges et un citron par jour, et un électuaire
(un mélange d'ail, de moutarde, de baume du Pérou et de myrrhe). Les résultats de
Lind ont révélé que la paire ayant regu des agrumes avait été rétablie en six jours, au
point qu'un des patients a pu reprendre son service et 'autre était suffisamment en
forme pour aider a s'occuper des autres malades. Aujourd'hui, cette étude est
reconnue comme le premier essai clinique controlé, mettant en lumiéere la supériorité
des agrumes dans le traitement du scorbut et marquant ainsi le début des méthodes

modernes d'essai clinique.



B. Larecherche clinique aprés James Lind

1 Introduction de la notion de placebo :
John Haygarth « le perkinisme 1800 »

Un nouvel élément essentiel de la recherche clinique a émergé en 1800 grace a John
Haygarth (1740-1827), comme décrit dans son ouvrage « Of the imagination, as a
cause and as a cure of disorders of the body? ». Ce médecin épidémiologiste anglais
est reconnu pour avoir introduit le concept de placebo, marquant la premiére utilisation
expérimentale documentée de ce terme dans un essai controlé. A cette époque, I'une
des pratiques médicales courantes était le "perkinisme", une méthode qui consistait a
appliquer des tiges métalliques sur le corps des patients, censée soulager divers maux
par le biais de I'électromagnétisme.

Au début du XIXéme siécle, Haygarth réalisa une expérience en utilisant des tiges
métalliques factices, fabriquées en bois, sur cinq patients. Quatre des cinq participants
ont rapporté un soulagement de leurs symptdbmes. Le lendemain, il employa de
véritables tiges métalliques sur les mémes patients, et encore une fois, quatre d'entre
eux ressentirent un soulagement. Haygarth observa alors que ces résultats
démontraient une legon importante « an important lesson in physic is here to be learnt,
the wonderful and powerful influence of the passions of the mind upon the state and
disorder of the body. This is too often overlooked in the cure of diseases [...] what
wonderful effects the passions of hope and faith, excited by mere imagination, can
produce on disease*». |l ajouta que les effets des passions telles que I'espoir et la foi,
suscités par la seule imagination, pouvaient produire des résultats impressionnants
sur les maladies. En effet, Haygarth n'avait pas abandonné I'idée de la Renaissance

selon laquelle I'imagination était le principal médiateur entre le corps et I'esprit.

Figure 1 : Photos de es tiges métalliques brevetées de Perkins®
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2 Un essai a I'aveugle randomisé :
George Léhner « The Nuremberg Salt Trials »

En 1835, un protocole comme nous I'entendons de nos jours, est rédigé, « The
Nuremberg Salt Trials® ». Aprés le décés de Karl Preu, Johann Jacob Reuter était
devenu le dernier médecin homéopathe de la ville de Nuremberg. |l a répondu a
I'attaque de Wahrhold/von Hoven en défendant vigoureusement I'homéopathie,
affirmant que méme des enfants, des personnes atteintes de troubles mentaux et des
animaux avaient été guéris efficacement. En s'appuyant sur les déclarations de
Hahnemann, il a lancé un défi a Wahrhold/von Hoven pour qu'il teste lui-méme les
effets d'une dilution C30 de sel, avancant que les probabilités étaient de dix contre un
pour qu'il ressente d'extraordinaires sensations. Wahrhold/von Hoven a accepté le défi
avec le soutien de George Lohner, propriétaire et rédacteur en chef de la « Allgemeine
Zeitung von und fur Bayern ». lls ont dirigé une étude randomisée en aveugle dans le
but d'évaluer les effets d'une dilution homéopathique de sel dans l'eau. Les
participants, sous un protocole rigoureux de double aveugle, ont signalé leurs
symptémes apres ingestion. Les résultats ont montré que peu ont ressenti des effets,
concluant que les observations des homéopathes provenaient de I'imagination. Cet

essai a pose les bases des méthodes modernes d'évaluation clinique.

Cette étude témoigne le premier essai a I'aveugle randomisé avec les caractéristiques
d’'un point de vue moderne telles que : Le protocole de I'essai a été soigneusement
élaboré et les détails de I'étude ont été rendus publics a l'avance, Le nombre de
participants était relativement important et les différences entre les deux groupes
auraient été significatives, I'attribution a I'un ou l'autre groupe a été apparemment
randomisée, un groupe témoin n'ayant regu qu'un placebo a été utilisé, L'essai était
en double aveugle : ni les participants ni les organisateurs de I'essai, ceux qui ont
distribué les flacons et documenté les effets, n'avaient d'idée sur le contenu des
flacons, qu'il s'agisse de la dilution homéopathique ou simplement d'eau, des
statistiques comparatives sommaires des résultats ont été compilées, Des irrégularités
ont été soigneusement notées, notamment le fait que quatre participants n'ont pas
donné de nouvelles et que plusieurs flacons ont été distribués uniquement aprés la

premiére réunion a la taverne.
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3 La naissance de la randomisation dans la recherche clinique :
Austin Bradford Hill « Randomisation 1940 »

Lorsqu’il s’agit de réduire les biais dans la conduite des essais cliniques, la fagon dont
les traitements sont distribués aux patients est une étape cruciale. Jusqu’aux années
1940, la méthode la plus utilisée consistait a alterner les traitements : par exemple, si
le premier patient recevait le traitement expérimental, le suivant recevait le traitement
témoin - souvent 'absence de traitement. Cependant, si le médecin connaissait le
traitement donné au patient précédent, il pouvait, volontairement ou non, influencer le
choix du traitement pour le patient suivant, ce qui pouvait fausser les résultats de
I'étude.

Pour remédier a cela, en 1946, le statisticien britannique Austin Bradford Hill s’est
lancé dans I'étude d’'un nouveau traitement contre la tuberculose : la streptomycine. I
a cherché a instaurer une méthode de distribution aléatoire plus fiable, appelée «
randomisation », afin d’éviter que I'ordre d’arrivée des patients n’ait une influence sur
le traitement. Hill propose alors un systéme novateur” : Une enveloppe numérotée est
attribuée par ordre d’arrivée a chaque patient inscrit a I'essai et c’est une structure
centralisée qui ouvre cette enveloppe et informe le clinicien de la lettre inscrite sur la
carte qu’elle contient. Si la carte porte la mention "S", le patient est traité a la
streptomycine. Si la carte porte la mention "C", le patient recoit le traitement de
contrble, sans connaitre la série de marche qui a produit ces cartes. De cette fagon, ni
le médecin ni les patients ne peuvent influencer le traitement.

A la fin de I'étude, les radiographies des patients ont été évaluées par des experts qui
n’avaient pas connaissance des traitements administrés, afin d’éviter tout biais dans
'analyse. Ce procédé a donc permis de rendre les essais cliniques beaucoup plus
fiables et objectifs, en assurant une distribution véritablement aléatoire des

traitements.

L’histoire de la recherche clinique est longue et pleine de progres. Depuis les
premiéres expériences jusqu’au tout premier essai contrélé et randomisé sur la
streptomycine en 1946, cette histoire a été marquée par de nombreux défis, aussi bien
scientifiques qu’éthiques et réglementaires.
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. QU'EST-CE QUE LA RECHERCHE CLINIQUE ?

A. Définition

Depuis I'antiquité, I’'hnumanité a toujours cherché a améliorer sa santé et a mieux
lutter contre les maladies. La pratique de la médecine s’est longtemps basée sur
'observation, I'expérimentation et la transmission de connaissances empiriques.
Cependant, ces méthodes, souvent influencées par des croyances ou des
superstitions, n'assuraient pas toujours des résultats fiables ni la sécurité des patients.
Avec le développement de la science, il est devenu essentiel de mettre en place des
processus rigoureux pour valider l'efficacité et la sécurité des traitements, afin de
garantir des soins de qualité. La recherche clinique apparait alors comme un ouitil
majeur pour répondre a ces enjeux. La meédecine ne sait pas encore guérir certaines
maladies, les chercheurs doivent trouver de nouvelles stratégies thérapeutiques, de
prévention ou de diagnostic (nouveaux meédicaments, nouvelles associations de
médicaments vaccins et dispositifs médicaux) pour mieux prévenir, dépister et soigner
les malades. Afin de proposer ces innovations a toutes les personnes qui peuvent en
bénéficier, elles doivent étre évaluées chez ’'Homme par de la recherche clinique.

1 Recherche clinique, Essai clinique, de quoi parle-t-on ?

Au-dela de ces différents termes, il faut retenir la notion de Recherche
Impliquant la Personne Humaine (RIPH). Il s’agit de recherches qui sont organisées
et pratiquées sur la personne humaine en vue du développement des connaissances
biologiques ou médicales.

D’aprés l'article R1121-1-1 du Code de la Santé Publique (CSP); “les recherches
impliquant la personne humaine portant sur un médicament sont entendues comme
toute recherche portant sur un ou plusieurs médicaments visant a mettre en évidence
ou a verifier les effets cliniques, pharmacologiques et les autres effets
pharmacodynamiques de ces médicaments ou a mettre en évidence tout effet
indésirable, ou a en étudier I'absorption, la distribution, le métabolisme et I'élimination,
dans le but de s'assurer de leur innocuité ou de leur efficacité®”. Les recherches

impliquant la personne humaine portant sur un médicament doivent respecter les
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Bonnes Pratiques Cliniques (BPC). Elles ont pour but de concourir a la protection des
droits, a la sécurité et a la protection des personnes se prétant aux essais cliniques
ainsi qu’a la crédibilité et la confidentialité des données personnelles et des résultats
des recherches. Ces exigences doivent étre respectées a toutes les étapes d'une
étude clinique.

Depuis I'émergence de la médecine factuelle « Evidence-Based Medicine »,
I'essai clinique contrdlé et randomisé s’est imposé comme la méthode expérimentale
la plus solide et fiable pour évaluer la valeur d'un traitement prometteur. Il est
considéré comme le « gold standard » en termes de méthodologie pour confirmer
I'efficacité d’'une nouvelle molécule, permettant ainsi de prendre la décision de la
rendre disponible au grand pubilic.

La robustesse d’une étude clinique repose sur la cohérence entre I'objectif initial et les
résultats obtenus : le but déclaré au départ doit demeurer valable tout au long de
I'étude, et les résultats doivent répondre a la problématique posée initialement. Si les
résultats ouvrent une nouvelle perspective, une nouvelle étude devra étre menée avec
une hypothése révisée pour garantir la validité scientifique des conclusions. La
recherche clinique permet ainsi de fournir des preuves fiables quant a I'efficacité des
nouveaux medicaments, dispositifs ou stratégies thérapeutiques avant leur adoption a
grande échelle. Elle contribue également a 'amélioration des traitements existants en
les adaptant aux besoins spécifiques des patients, tout en assurant leur sécurité en
évaluant leur impact réel sur lTHomme avant leur mise sur le marché. Dans ce contexte,
la recherche clinique est essentielle pour faire progresser la médecine, garantir des

soins sirs, efficaces, et continuer a innover dans le domaine de la santé.

2 Trois catégories de recherches impliquant la personne humaine

Les recherches interventionnelles :

Elles comportent une intervention sur la personne non justifiée par sa prise en charge
habituelle. L'intervention est donc non dénuée de risque pour les personnes qui y
participent. Ce type de recherche concerne principalement le développement de
médicaments, mais s’étend également a d’autres interventions telles que des actes
chirurgicaux, l'utilisation de dispositifs médicaux, ou encore des thérapies cellulaires

ou geéniques
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Les recherches interventionnelles a risques et contraintes minimes

Elles comportent une intervention qui ne présentent que des risques et des contraintes
minimes « actes peu invasifs », dont la liste est fixée par arrété du ministre chargé de
la santé, aprés avis du directeur général de I'Agence nationale de sécurité du
médicament et des produits de santé (ANSM). Sont considérés comme des actes peu
invasifs : des prises de sang dans certaines limites de volume, questionnaires dont les
résultats peuvent conduire a la modification de la prise en charge, examens

radiologiques sans injection de produit de contraste, etc.

Les recherches non interventionnelles

Les recherches qui ne comportent aucun risque ni contrainte dans lesquelles tous les
actes sont pratiqués et les produits utilisés de maniere habituelle. Elles comportent,
malgreé leur appellation, des actes ou des procédures dénuées de risques, elles ne
modifient pas la prise en charge des participants. Elles comprennent les recherches
observationnelles qui peuvent étre des études portant sur l'observance des
traitements, la tolérance a un médicament aprés sa mise sur le marché, les pratiques

d’'un centre de soins comparées a celles d’un autre, etc.

Aucune recherche impliquant la personne humaine ne peut étre effectuée® :

1° si elle ne repose pas sur les connaissances scientifiques les plus récentes et sur
une expérimentation préclinique suffisante ;

2° si le risque prévisible pour les participants est disproportionné par rapport aux
bénéfices attendus pour eux ou a l'intérét de la recherche ;

3° si elle ne vise pas a enrichir la compréhension scientifique de I'étre humain et a
ameliorer sa condition ;

4° si la recherche impliquant une personne humaine n'est pas congue pour minimiser
la douleur, les désagréments, la peur et tout autre inconvénient prévisible lié a la
maladie ou a I'étude, en tenant particuliérement compte du degré de maturité pour les
mineurs et de la capacité de compréhension pour les adultes incapables de donner
leur consentement. L'intérét des personnes qui se prétent a une recherche impliquant
la personne humaine prime toujours les seuls intéréts de la science et de la société.
La recherche impliquant la personne humaine ne peut débuter que si I'ensemble de

ces conditions sont remplies et leur respect doit étre constamment assuré.
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3 Les 4 phases de la Recherche Clinique

PHASE I

Les essais de phase | correspondent a la premiére administration chez ’'Homme du
médicament étudié, généralement menés chez des volontaires sains. Ces essais ont
deux principaux objectifs : Premiérement, il s’agit de vérifier si les résultats de toxicité
observés lors du développement pré-clinique sont similaires chez 'Homme, afin de
déterminer la dose maximale que 'Homme peut tolérer sans effets indésirables
graves. Cette dose maximale tolérée (DMT) est définie comme la quantité de
médicament au-dela de laquelle les effets indésirables deviennent inacceptables.

La méthode traditionnelle consiste a administrer de tres faibles doses a de petits
groupes de participants. Si ces doses sont bien tolérées, elles sont augmentées
progressivement jusqu'a atteindre la dose a laquelle les effets secondaires deviennent
non acceptables, connue sous le nom de dose limitante toxique (DLT). La dose
maximale tolérée (DMT) est ainsi déterminée juste en dessous de cette limite et cette
dose sera utilisée dans les prochaines phases de I'étude. Deuxiémement, il s’agit
d’étudier le devenir dans l'organisme du médicament, a savoir les mécanismes
d’absorption, de distribution, de métabolisme et d’élimination. Il est important de noter
que, dans le domaine de l'oncologie et des maladies rares, les médicaments sont

généralement administrés directement aux volontaires malades.

PHASE II

Les essais de phase Il représentent la premiére étape d'administration du médicament
a I'étude chez des volontaires malades atteints de la pathologie ciblée. Ces essais ont
pour objectif de déterminer la posologie optimale du produit en termes d'efficacité et
de tolérance sur une population limitée et homogéne de volontaires malades. La phase
Il des essais permet d’élaborer un schéma d’administration (posologie, durée, balance
bénéfices/risques) qui sera utilisée lors des essais de phase Ill avec des modalités de
suivi établies. Par ailleurs, dés cette phase, des études sur les interactions
médicamenteuses, les effets secondaires a court terme, et la pharmacocinétique

peuvent étre menées pour mieux comprendre le profil du médicament.

PHASE llI

Les essais de phase Il correspondent a I'évaluation de la balance bénéfice/risque du
médicament a I'étude par rapport aux médicaments existants, conduits chez un grand
nombre de volontaires malades exposés au médicament pendant des durées

variables selon la pathologie et le mode d’utilisation du futur médicament. Il s’agit des
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essais comparatifs au cours desquels le médicament en développement est comparé
au traitement standard de référence pour la pathologie concernée ou, dans certains
cas, a un placebo. La méthode employée est souvent en double aveugle, ce qui
signifie que ni les patients ni les médecins ne savent dans quel groupe ils sont
assignés, afin de limiter toute influence subjective. La randomisation garantit que
I'attribution des traitements est effectuée de maniére aléatoire. L’objectif principal de
cette étape est de confirmer l'intérét thérapeutique du médicament ainsi que d’évaluer
ses bénéfices par rapport a ses risques. C’est généralement a I'issue de cette phase
que les résultats sont présentés aux autorités de santé, dans le but d’obtenir une

autorisation de mise sur le marché (AMM).

PHASE IV

La phase IV se déroule aprés la mise sur le marché du médicament. Elle vise
principalement a optimiser les conditions d’utilisation, a renforcer la surveillance du
produit ou a identifier de nouvelles indications thérapeutiques. Cette étape permet de
suivre I'usage du médicament sur le long terme dans des situations réelles, afin
d’évaluer sa tolérance a grande échelle. Grace a la pharmacovigilance, il est possible
de repérer des effets indésirables, des complications tardives non détectées lors des
phases des essais cliniques, ainsi que d’identifier d’éventuels biais dans la prescription
ou des usages inadaptés.

DEVELOPPEMENT DU MEDICAMENT COMMERCIALISATION
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Figure 2 : Les 4 phases qui caractérisent les essais cliniques®®
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B. Les acteurs de la Recherche clinique

1 Le promoteur

Le promoteur est une personne physique ou morale qui prend linitiative d'une

recherche impliquant la personne humaine, qui en assure la gestion et qui vérifie que

son financement est prévu. Il peut s’agir aussi bien d’'un organisme privé (un industriel),

public (une institution, un CHU), ou d’'une personne physique souhaitant mener une

recherche. Le promoteur doit garantir la conformité de la recherche aux

réglementations en vigueur et assume la responsabilité du bon déroulement de 'étude

devant les autorités compétentes?. Parmi ses missions principales :

- Concevoir la recherche clinique, élaborer le protocole ainsi que I'ensemble des
documents liés a I'étude ;

- Soumettre le protocole aux comités d’éthique et aux autorités réglementaires ;

- Souscrire a une assurance responsabilité civile couvrant I'étude ;

- Financer le déroulement de I'essai ;

- Sélectionner, recruter et former le personnel chargé de mener I'étude ;

- Fournir le médicament ou les traitements expérimentaux nécessaires ;

- Déclarer le début et la fin de I'étude auprés des autorités compétentes et leur
communiquer toute information pertinente ;

- Informer en cas de modifications substantielles de I'étude ;

- Garantir le bon déroulement de la recherche conformément a la Iégislation
nationale et internationale, ainsi qu’aux bonnes pratiques cliniques (BPC) ;

- Assurer la gestion opérationnelle et le contréle qualité de I'étude ;

- Superviser la collecte, le traitement et 'analyse des données,

- Veiller a la sécurité des participants, assurer la surveillance de I'étude, et déclarer
tout événement indésirable grave ;

- Reédiger le rapport final, archiver 'ensemble des documents liés a I'étude.

Pour les essais cliniques réalisés en Europe, le promoteur ou son représentant légal
doit étre basé dans I'Union européenne. Il peut confier une partie des missions a une
société spécialisée, connue sous le nom de Contract Research Organization (CRO).
Toutefois, la responsabilité ultime de la conformité de I'étude aux réglementations en

vigueur reste a la charge du promoteur.

2 Article R1121-1-10 du Code de la Santé Publique (CSP)
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2 L’investigateur

L’investigateur est la ou les personnes physiques responsables de la conduite et de la
supervision de la recherche dans un lieu généralement appelé site ou centre
investigateur®. Ce lieu peut étre un établissement de soins, un service hospitalier, ou
tout autre environnement ou des professionnels de santé exercent, équipé de moyens
humains, matériels et techniques adaptés a la recherche, tout en assurant la sécurité
des participants. En régle générale, sauf cas particulier, I'investigateur doit étre un
meédecin. Il doit également posséder une expérience adéquate dans les domaines liés
a I'étude clinique. lls sont responsables de :

- Concevoir le projet de recherche clinique et élaborer le protocole lorsqu’il en est a
I'initiative, ou participer a sa rédaction en collaboration avec le promoteur ;

- Conduire I'étude conformément au protocole, aux procédures opératoires, aux
exigences légales et réglementaires, ainsi qu'aux BPC ;

- Recruter, informer les participants et recueillir leur consentement éclairé avant leur
inclusion dans I'étude ;

- Collecter les données conformément au protocole ;

- Alerter le promoteur et les autorités compétentes en cas de tout nouvel événement
pouvant compromettre la sécurité des participants, ainsi que pour signaler toute
mesure corrective prise, tout événement indésirable grave ;

- Garantir 'accompagnement, la prise en charge, la protection et le respect de la
dignité des personnes impliquées dans la recherche ;

- Assurer la gestion des médicaments expérimentaux ;

- Controler la qualité de la recherche tout au long de sa réalisation ;

- Participer a la rédaction du rapport final de I'étude.

Lorsque I'essai clinique implique plusieurs investigateurs, notamment dans le cadre
d’'un essai multicentrique, le promoteur désigne un investigateur coordinateur. Ce
dernier peut étre placé en charge de la rédaction du protocole de I'étude et de la
supervision du bon déroulement de la recherche. Chaque centre impliqué doit étre
sous la responsabilité d’un investigateur principal, chargé de conduire I'étude au sein
de son centre. Enfin, linvestigateur principal peut s’entourer de plusieurs co-
investigateurs, notamment des médecins a qui il délégue par écrit certaines

responsabilités afin de I'aider dans la conduite de I'essai.

3 Article R1121-1-3 du Code de la Santé Publique (CSP)
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3 Les Participants

Le participant a I'étude est au centre de I'essai clinique et peut étre un volontaire sain
ou malade. Il est le seul a prendre la décision finale de participer ou non au projet de
recherche qui lui est proposé. Son consentement doit étre libre et éclairé, c’est-a-dire
gu’il doit disposer de toutes les informations nécessaires pour comprendre la nature,
les objectifs, les risques, et les bénéfices potentiels de I'étude. La conformité aux
principes éthiques du consentement, inscrits dans la réglementation en vigueur,
constitue le socle moral et juridique de toute démarche de recherche impliquant des
étres humains. Toute personne engagée dans une recherche doit respecter ces
principes avec la plus grande rigueur, garantissant ainsi la protection, la dignité et les
droits du patient tout au long de I'étude. Cet aspect est crucial pour maintenir la
confiance des participants et assurer la Iégitimité de la recherche scientifique. En
pratique, cela implique une communication claire et transparente, adaptée au niveau
de compréhension du patient, et le respect strict de son autonomie dans la décision
de participer ou non.

4 Agence Nationale de Sécurité des Médicaments (ANSM)

Une fois que le protocole de l'essai a été élaboré, documenté et validé par le
promoteur, celui-ci doit soumettre une demande d’autorisation a l'autorité de santé
compeétente dans le pays ou I'étude est prévue, en France, il s’agit de TANSM (Agence
Nationale de Sécurité du Médicament et des Produits de Santé). LANSM examine
cette demande afin de s’assurer que le projet respecte toutes les normes de sécurité,
de qualité et d’'usage approprié des produits de santé. C’est elle qui, a l'issue de cette
évaluation, délivre I'autorisation de mise sur le marché (AMM) pour les médicaments
expérimentaux, si toutes les conditions sont remplies. Une fois I'essai lancé, TANSM
doit étre maintenue en permanence informée de tout effet indésirable grave, inattendu
ou potentiellement lié au médicament en cours d’expérimentation. Elle doit également
étre tenue au courant de tout événement ou fait nouveau susceptible de remettre en
question la sécurité des participants. En cas de probléme majeur, TANSM dispose du
pouvoir de suspendre, d’interdire ou de modifier la conduite de I'étude afin de garantir

la protection maximale des volontaires et la conformité réglementaire.
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5 Comité de Protection des Personnes (CPP)

Le réle du Comité de Protection des Personnes (CPP) revét une double dimension

essentielle dans la supervision des essais cliniques. D’une part, il veille a ce que toutes

les exigences éthiques soient strictement respectées afin de garantir la protection et

la sécurité des participants. D’autre part, le CPP joue un réle d’évaluation scientifique

du projet, en appréciant la pertinence globale de I'étude, en analysant le rapport

bénéfices/risques attendu et en vérifiant que les moyens envisagés pour atteindre les

objectifs sont adaptés et suffisants. Il s’assure également de la qualification et de la

compétence des investigateurs et de la conformité des méthodes proposées avec les

normes scientifiques. A la suite de cette évaluation, le comité peut émettre un avis

favorable ou défavorable, conditionnant ainsi la poursuite ou le rejet du projet d’étude.

Cet ensemble de responsabilités garantit que la recherche est menée dans un cadre

éthique robuste, tout en étant scientifiquement pertinente, assurant ainsi la protection

optimale des participants.

Conformément a l'article L. 1123-7 du Code de la Santé Publique (CSP) ; le comité

émet un avis sur la conformité de la recherche, notamment en veillant a :

- Assurer la protection des personnes, en particulier celle des participants a I'étude;

- Vérifier que les informations écrites a remettre aux participants sont complétes,
compréhensibles et parfaitement adaptées, et s’assurer que la procédure
d’obtention du consentement éclairé respecte ces critéres, tout en justifiant la
recherche menée sur des personnes incapables de donner leur consentement ou,
le cas échéant, en vérifiant I'absence d'opposition ;

- Considérer si le protocole doit prévoir, pour certains participants, une interdiction
de participer simultanément a une autre étude ou une période d’exclusion ;

- Apprécier la pertinence scientifique de la recherche, la solidité de I'évaluation des
bénéfices/risques, ainsi que la validité des conclusions attendues.

- Vérifier la cohérence entre les objectifs fixés et les moyens mis en ceuvre pour les
atteindre ;

- S’assurer de la qualification et de la compétence du ou des investigateurs ;

- Définir les montants et modalités d'indemnisation des participants ;

- Préciser les modalités de recrutement des participants ;

- Evaluer la pertinence scientifique et éthique des projets visant la constitution de
collections d’échantillons biologiques lors de recherches impliquant une personne

humaine.
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C. Réglementation relative a la recherche clinique

1 Fondations Ethiques de la Recherche Clinique : Les Déclarations

(a) Le Code de Nuremberg de 1947

Le Code de Nuremberg trouve son origine dans le procés de Nuremberg en 1947, lors
duquel des médecins nazis responsables d’expériences sur des étres humains,
notamment dans les camps de concentration, ont été jugés pour crimes contre
'humanité. Ce procés a dénoncé le manque total de cadre juridique régissant les
expérimentations sur 'lhomme. En réponse, le Code de Nuremberg de 1947 a établi
dix"" principes éthiques fondamentaux auxquels les médecins doivent se conformer
lors de la réalisation d'expériences sur des sujets humains. Ce jugement a ainsi
contribué a poser les bases de principes éthiques essentiels pour la recherche

clinique.

Dix principes éthiques fondamentaux du code de Nuremberg"' :

e Le consentement volontaire du participant est fondamental. La personne doit avoir
la capacité juridique de donner son accord, pouvoir exercer une décision librement,
sans influence de force, de tromperie ou de coercition. Elle doit également disposer
d’une information claire et complete sur la nature, la durée, le but de I'étude, la
procédure, ainsi que sur les risques et les effets possibles sur sa sante.

e [’expérimentation doit avoir des résultats cliniques ou scientifiques ayant une
valeur bénéfique pour la société, qui ne peuvent étre obtenus par d’autres
meéthodes, et qui ne soient ni aléatoires ni superflus.

e FElle doit étre construite sur des données issues de recherches animales et de la
connaissance de l'histoire naturelle de la maladie ou du probleme a étudier, afin
que les résultats attendus justifient sa réalisation.

e [ a conduite de I'expérience doit viser a éviter toute souffrance ou atteinte physique
ou mentale inutile ou excessive.

e Aucune expérimentation ne doit étre menée si, a priori, il existe des raisons de
croire qu’elle pourrait entrainer la mort ou des blessures graves, sauf, peut-étre,

dans ces expériences ou les médecins expérimentateurs servent aussi de sujets
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e Le niveau des risques devant étre pris ne doit jamais excéder celui de I'importance
humanitaire du probleme que doit résoudre I'expérience.

e Des mesures concretes doivent étre mises en place, ainsi que des moyens
adéquats, pour protéger les sujets contre tout risque, méme minime, de blessures,
d’infirmité ou de déces.

o Seules des personnes hautement qualifiees et compétentes peuvent conduire ou
participer a l'expérimentation, garantissant la maitrise technique et scientifique
nécessaire.

e Le participant doit étre libre de mettre fin a I'expérimentation a tout moment,
notamment lorsque sa santé ou son état mental rendent la poursuite impossible ou
dangereuse.

e Le responsable scientifique doit étre en mesure d’interrompre I'expérimentation a
tout moment, si dans l'exercice de ses fonctions, il juge que celle-ci pourrait

entrainer des blessures graves ou la mort du participant.

(b) La Déclaration d’Helsinki de 1964

Malgré I'important cadre éthique posé par le Code de Nuremberg, son application n'a
pas toujours été respectée. La Déclaration d'Helsinki a été adoptée en 1964 par
I'’Association Médicale Mondiale (WMA) principalement pour établir des principes
éthiques spécifiques concernant la recherche médicale sur des étres humains,
notamment en soulignant le consentement éclairé et la protection des patients dans le
contexte de la recherche clinique. Ce qui a déclenché I'adoption de la Déclaration
d’'Helsinki était notamment le besoin d’approfondir ou de préciser ces principes
éthiques dans le contexte de la recherche médicale moderne, notamment la
responsabilisation des médecins dans la recherche, I'évaluation éthique par des

comités indépendants, et le respect accru des droits des participants.

Les grands principes établis en 1964 sont'? :

e e médecin doit garantir la protection de la santé de ses patients, respecter leur
dignité, leur vie privée, tout en assumant ses responsabilités pénales, civiles et
déontologiques.

e Les principes de bienfaisance et de non-malfaisance en rappelant que le médecin
doit considérer la santé de ses patients comme son « premier souci » ;

e La santé et le bien-étre du patient doivent surpasser tout autre intérét scientifique
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ou social.

o |l est essentiel de respecter l'intégrite physique et mentale ainsi que la vie privée
des participants a I'étude.

o [ afiabilité des résultats doit étre assurée, notamment par l'intervention d’'un comite
de lecture.

e Le consentement éclairé est une exigence, sauf dans les cas ou le patient est

incapable de donner son accord.

2 Un cadre réglementaire : directives, lois et reglements
(a) La Directive 2001/20/CE

La Directive 2001/20/CE du Parlement Européen et du Conseil de I'Union Européenne
du 4 Auvril 2001 concernant le rapprochement des dispositions législatives,
réglementaires et administratives des Etats membres relatives a I'application de
Bonnes Pratiques Cliniques (BPC) dans la conduite d'essais cliniques de
médicaments a usage humain. La Directive 2001/20/CE constitue un cadre
réglementaire essentiel pour la conduite des essais cliniques dans [I'Union
européenne. Son objectif principal est d’harmoniser les pratiques et les standards de
sécurité, d’éthique et de qualité, afin de protéger les participants tout en facilitant le
développement et la commercialisation de nouveaux médicaments. Avant cette
directive, chaque pays européen disposait de ses propres regles pour les essais
cliniques, compliquant ainsi la réalisation d’études transfrontaliéres. La directive a
instauré un cadre commun permettant aux promoteurs et chercheurs de mener des
essais dans plusieurs Etats membres selon des régles uniformes. Elle repose sur le
respect des principes éthiques issus de la Déclaration d’Helsinki, notamment la
protection des droits, la sécurité et le bien-étre des participants, avec une obligation
de recueillir un consentement éclairé de chaque sujet avant leur inclusion dans I'étude.
La soumission préalable d’'un dossier complet a l'autorité nationale compétente est
obligatoire, comprenant la justification scientifique, le protocole, le plan de gestion des
risques, et le formulaire de consentement, la décision étant prise aprés vérification du
respect de toutes ces conditions’?.

Enfin, cette directive a favorisé la réalisation d’études multicentriques dans I'Union
européenne, renforgant la transparence grace a des registres publics comme le

registre EudraCT. En somme, la Directive 2001/20/CE vise a établir un environnement
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de recherche clinique sécurisé, éthique, cohérent et transparent, en assurant la

protection des participants tout en facilitant I'innovation thérapeutique.

(b)  Laloi Jardé n°2012-300

La loi Jardé n°2012-300, adoptée en France en mars 2012, constitue une réforme
majeure encadrant la recherche impliquant la personne humaine. Elle a pour objectif
de moderniser et de renforcer la réglementation frangaise en matiére de recherche
biomédicale tout en assurant une meilleure protection des participants. Elle prévoit
une réorganisation des catégories de recherches portant sur I'étre humain en tenant
compte du niveau de risque encouru par les personnes, et en donnant un cadre a ces
recherches. Pour les recherches comportant des risques ou des contraintes
significatives, un protocole doit obligatoirement étre soumis a un comité de protection
des personnes (CPP) et faire I'objet d’'une autorisation préalable avant leur mise en
ceuvre. Ce dernier permet une meilleure clarification d’implication des CPP.

La loi insiste également sur la nécessité d’obtenir un consentement éclairé, délivré
librement et en connaissance de cause, de chaque participant, en leur fournissant une
information adaptée et compréhensible. Elle prévoit des obligations spécifiques pour
la tracabilité et la transparence, notamment via I'enregistrement des protocoles et la
publication des résultats, dans le but de favoriser la transparence et la responsabilite.
La protection des données personnelles est également renforcée, en conformité

notamment avec le Réglement général sur la protection des données (RGPD).

(c) Les Bonnes Pratiques Cliniques

Les Bonnes Pratiques Cliniques (BPC) ou The ICH guideline for good clinical
practice (ICH GCP), constituent un cadre essentiel pour la conduite, la gestion et la
supervision des essais cliniques, tant au niveau national qu’international. Leur objectif
principal est d’assurer la qualité, la fiabilité et la conformité des études tout en
garantissant la protection et la sécurité des participants. En France, comme dans le
reste du monde, les BPC ont été adoptées sous I'égide des recommandations de
I'International Conference on Harmonisation, qui sont devenues une référence
commune pour toutes les parties impliquées dans la recherche clinique. En effet, c’est
par une initiative conjointe de lindustrie pharmaceutique et des autorités

réglementaires de I'Europe, du Japon et des Etats-Unis, qu’a abouti la production de
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différentes recommandations, dont les bonnes pratiques cliniques qui sont
internationalement reconnues. Cette collaboration permet une harmonisation de
normes au niveau international et contribue a la protection des sujets dans les essais
cliniques.

Les principes fondamentaux des BPC reposent sur plusieurs piliers'? : la protection
des droits, la sécurité et le bien-étre des participants humains ; la fiabilité et la
reproductibilité des données recueillies ; la transparence et la tragabilité des processus
; la conformité aux normes éthiques et réglementaires. Elles imposent que toutes les
études soient conduites selon un protocole rigoureux, en utilisant des méthodes
validées et en assurant un suivi strict du déroulement de I'essai.

Au niveau national, la mise en ceuvre des BPC en France est encadrée par le Code
de la santé publique, notamment a travers la loi Jardé et les recommandations de
I’Agence Nationale de Sécurité du Médicament et des Produits de Santé (ANSM). Ces
réglementations exigent que tout essai clinique soit réalisé sous la supervision
d’investigateurs formés, dans des structures habilitées et avec le respect strict du
protocole validé par l'autorité de santé et le comité d’éthique. La formation des
professionnels de santé et des chercheurs sur les BPC est également obligatoire pour
assurer leur application correcte. La conformité avec les BPC permet a la fois d’assurer
la crédibilité scientifique des résultats obtenus et de protéger constitutionnellement la
dignité, la santé et les droits des participants.
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PARTIE Il :

L’OPTION DE SOIN, DEFIS ET OBSTACLES
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l. LA RECHERCHE CLINIQUE UNE OPTION DE SOINS ?

Dans le paysage contemporain de la médecine, les patients sont de plus en plus
informés et engagés dans leur propre parcours de soins. Cette évolution s'explique en
grande partie par l'accessibilité croissante de l'information. Aujourd'hui, Internet, les
réseaux sociaux et divers canaux de communication jouent un réle crucial dans la
maniére dont les patients prennent connaissance des options de soin qui existent. De
ce fait, les patients sont non seulement mieux informés sur leur condition, mais ils
développent également un sentiment d'autonomie qui les incite a s'impliquer
activement dans leur traitement. Les patients peuvent désormais lire des articles,
suivre des études, et partager des expériences avec d’autres personnes confrontées
a des défis similaires.

En effet, ils ne se contentent plus d’étre de simples récipients passifs, mais deviennent
acteurs de leurs choix thérapeutiques. Dés lors, la notion « d’option de soin » devient
centrale dans cette approche participative. Elle recouvre a la fois les différentes
options de traitement d’'une affection et la possibilité pour le patient de prendre part a
la décision afin de choisir la solution la plus adaptée a sa situation et a ses préférences.

A. Les options de soins

L’option de soins se référe aux choix thérapeutiques disponibles pour un patient dans
le cadre de sa prise en charge médicale. Elle englobe un large éventail d'interventions,
de traitements et de stratégies de santé destinés a répondre aux besoins spécifiques
des patients en fonction de leur maladie, de leur état de santé général et de leurs
préférences personnelles. Cette notion est fondamentale dans le domaine de la sante,
car elle influence non seulement la qualité des soins regus, mais aussi I'expérience
globale du patient. En matiére de santé et de bien-étre, de nombreux types
d’accompagnement existent. On parle de la médecine conventionnelle et des

Pratiques de Soins Non Conventionnelles.
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1 La médecine conventionnelle

Depuis la préhistoire, ’humanité a recours aux plantes pour soulager ses maux
et traiter diverses affections. Ces premiéres pratiques ont donné naissance a ce que
nous appelons aujourd’hui la médecine naturelle ou traditionnelle. Dans toutes les
cultures du monde, l'utilisation de plantes médicinales a été une réponse clé aux
besoins de santé, avant I'émergence de connaissances plus structurées et
scientifiques. A travers les ages et les civilisations, ces pratiques ont été adaptées,
enrichies, et transmises.

Ce n’est qu’a I'époque de la Gréce antique, vers le |Ve siecle avant notre ére, que la
meédecine moderne commence Vvéritablement a s’inscrire dans une démarche plus
structurée. Les Grecs ont été parmi les premiers a instaurer une réflexion sur la
pratique médicale, en y intégrant des notions d’éthique et de science. Leur principale
contribution a été la rédaction du serment d’Hippocrate, considéré comme le premier
texte éthique de la médecine. Ce serment engage le professionnel a respecter la vie,
a faire preuve de bienveillance, a agir avec probité, et a ne pas nuire a ses patients. Il
incarne encore aujourd’hui les valeurs fondamentales auxquelles doit souscrire tout
médecin'3. Ce texte, toujours révisé, témoigne de la volonté de préserver une conduite

morale dans I'exercice médical face aux enjeux et aux progrés de chaque époque.

Au fil des siécles, la médecine a évolué tout en conservant ces principes
éthiques. Elle s’est structurée en disciplines, en connaissances, et en techniques
toujours plus précises, permettant de mieux comprendre le corps humain et ses
pathologies. Cependant, pour formaliser cette évolution, il a été nécessaire de
développer une approche basée sur des méthodes empiriques rigoureuses, c’est ce
que I'on appelle aujourd’hui la médecine conventionnelle. Aussi connue sous le nom
de médecine occidentale ou allopathie, cette discipline repose sur une approche
scientifique intégrale. Elle fonctionne principalement selon le principe de la médecine
basée sur les preuves (Evidence-Based Medicine). Cela signifie qu’elle privilégie les
traitements dont l'efficacité a été démontrée par des études cliniques rigoureuses,
soumises a des protocoles stricts en matiere d’éthique et de recherche.

La médecine conventionnelle regroupe une multitude de disciplines médicales dont
les pratiques sont encadrées par des formations dipldbmantes et une réglementation

stricte. Parmi les principaux types, on trouve :
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La médecine générale ou médecine de famille qui constitue le premier recours pour la
majorité des patients; les spécialités médicales; la pharmacie qui concerne la
préparation, la dispensation et la gestion des médicaments et les disciplines
complémentaires intégrées : telle que la médecine physique et réadaptation.

L’'un des éléments clés des options de soins dans la médecine conventionnelle est la
diversité des traitements disponibles. Selon la pathologie concernée, les patients
peuvent avoir acces a différentes alternatives thérapeutiques, telles que :

Les traitements médicamenteux : prescriptions de médicaments issus de
recherches scientifiques, visant a traiter ou soulager les symptémes. Il peut s’agir
de médicaments classiques, de vaccins, ou de thérapies ciblées.

- Les interventions chirurgicales : opérations réalisées pour enlever une tumeur,
réparer une fracture, ou corriger une malformation.

- Les examens de diagnostic : comme la radiographie, I'échographie, I'lRM, ou le
scanner, qui permettent de visualiser précisément lintérieur du corps afin de
confirmer le diagnostic.

- Les thérapies complémentaires : telles que la physiothérapie, la kinésithérapie, ou
la rééducation fonctionnelle, pour accompagner la guérison ou la récupération.

- Les soins de soutien et de prévention : conseils en hygiéne de vie, vaccination,
dépistage, ainsi que la gestion des maladies chroniques.

- Les soins palliatifs : pour améliorer la qualité de vie des patients atteints de
maladies avancées ou incurables, en soulageant la douleur et en apportant un
accompagnement global.

La médecine conventionnelle offre une gamme de soins diversifiés, fondés sur des

preuves scientifiques, visant a diagnostiquer, traiter, prévenir, et gérer efficacement un

large spectre de maladies. Ces options sont encadrées par la réglementation et par
des protocoles précis, garantissant sécurité et efficacité pour les patients.
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2 Les Pratiques de Soins Non Conventionnelles (PNCS)

Les pratiques de soins non conventionnelles, également désignées sous des
termes tels que « médecine non conventionnelle », « médecine alternative »,
« médecine douce », « médecine complémentaire » ou « médecine naturelle » sont
en réalité mal nommeées. Ces expressions sont inexactes, car elles peuvent préter a
confusion quant a leur véritable nature. Selon la définition officielle du Ministére de la
Santé, il est plus précis de parler de Pratiques de Soins Non Conventionnelles. En
effet, le mot « médecine » ne doit pas étre utilisé lorsque ces pratiques n'ont pas
encore été prouveées scientifiquement pour leur efficacité. Utiliser ce terme pourrait
laisser croire a une reconnaissance ou une légitimité qui n’est pas fondée, ce qui est
important pour garantir la sécurité et la clarté dans le domaine de la santé'*. Parmi les
principales formes et types de PNCS, on trouve : phytothérapie, aromathérapie,
réflexologie, acupuncture, meésothérapie, hypnose, ostéopathie, naturopathie,
homeéopathie, chiropractie, sophrologie.

Selon le ministere de la Santé, les pratiques de soins non conventionnelles (PNCS)
ont pour point commun qu’elles ne sont ni reconnues, sur le plan scientifique, par la
médecine conventionnelle, ni enseignées au cours de la formation initiale des
professionnels de santé. En revanche, la médecine dite conventionnelle repose sur
des traitements dont 'efficacité a été validée par des essais cliniques ou consolidée
par un consensus professionnel solide, basé sur I'expérience et I'accord de la majorité
des spécialistes du domaine'®.

Certaines pratiques non conventionnelles peuvent effectivement soulager certains
symptomes, mais leur efficacité n'est pas suffisamment prouvée ou confirmée.
D’autres n’ont pas d’effet démontré sur des symptédmes précis mais présentent peu ou
pas de risques pour la santé ; toutefois, elles peuvent constituer une forme de perte
de chance pour les patients atteints de maladies graves, comme le cancer, en
retardant leur prise en charge par la médecine conventionnelle. D’autres, enfin,
peuvent avoir des effets nocifs pour la santé et doivent donc étre systématiquement
proscrites.
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B. Proposer la recherche clinique commune une option de soin

Alors que les soins traditionnels ont toujours été la norme, la possibilité d'intégrer la
recherche clinique dans le parcours de soin des patients souléve des questions
fondamentales sur la nature de ces approches thérapeutiques. En examinant les
différences entre les soins traditionnels et la participation a une étude clinique, il est
essentiel de considérer non seulement les aspects techniques, mais également les
dimensions éthiques, sociales et psychologiques qui influencent I'expérience des

patients.

1 Patient acteur de sa propre santé

Les soins traditionnels se caractérisent souvent par une approche standardisée et
fondée sur des protocoles établis. lls s'appuient sur des pratiques cliniques éprouvées,
résultant d’'une recherche antérieure et d'une accumulation de données probantes qui
assurent leur efficacité et leur sécurité. Dans ce cadre, le parcours de soin est
généralement centré sur le malade et ses besoins immédiats, avec des thérapeutiques
bien définies et des objectifs de santé clairement établis. Le rapport entre le
professionnel de santé et le patient est souvent celui d'un expert face a un malade, ce
qui peut engendrer une relation de dépendance et réduire le patient a un simple
réceptacle de traitements.

En revanche, la participation a une étude clinique introduit une dynamique différente.
Ici, le patient devient acteur de sa propre santé, s'engageant volontairement avec un
consentement éclairé dans un processus qui dépasse le cadre du soin conventionnel.
Participer a une étude clinique transforme radicalement le réle du patient dans son
parcours de soins. Autrefois, la relation entre le médecin et le patient était souvent
basée sur un modeéle paternaliste, ou le médecin détenait la majorité des informations

et prenait les décisions pour le patient, qui restait passif.
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Figure 3 : Le partenariat avec les patients dans la formation initiale et continue des
professionnels de santé’®

Avec I'émergence d’approches centrées sur le patient, on a davantage mis en avant
I'écoute, le respect des choix du patient, et sa participation a la décision. Cependant,
la recherche clinique va encore plus loin en instaurant un véritable partenariat : celle
d’'un vrai dialogue actif et égalitaire entre le professionnel de santé et le patient. En
acceptant la participation, le patient exerce un pouvoir décisionnel réel, en choisissant
d’étre un acteur dans I'évaluation d’'un nouveau traitement ou d’'une nouvelle approche
thérapeutique. Il ne se contente plus d’étre un simple récepteur, mais devient un
partenaire dans I'avancée des connaissances meédicales, avec une responsabilité

partagée.

Grace a un processus de consentement éclairé, il s’engage volontairement, avec une
transparence totale sur les risques, les bénéfices et les objectifs de I'étude. Cette
implication lui permet non seulement de mieux comprendre sa maladie, mais aussi de
participer activement a sa gestion et a [I'évaluation des nouvelles options
thérapeutiques. La participation dans une recherche clinique favorise ainsi une montée
en responsabilisation, en autonomie et en compétences personnelles, offrant au
patient 'opportunité de s’investir pleinement dans la démarche, dans un esprit éthique
valorisant la collaboration. Ce modéle de partenariat constitue un véritable

enrichissement du parcours de soins, ou le patient devient un acteur essentiel, motivé
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et conscient, dans une relation mutuellement respectueuse et équilibrée. La recherche
clinique, en ce sens, ouvre la voie a une pratique plus humaine et partagée, dans
laquelle la dimension éthique et la responsabilisation du patient occupent une place

centrale.

2 La recherche clinique une lueur d’espoir

L'un des principaux atouts de la participation a une étude clinique est I'accés anticipé
a des thérapies innovantes. Dans le cadre des soins traditionnels, les patients se
référent souvent a des médicaments et traitements qui ont déja fait leurs preuves au
long des années de recherche. Cependant, pour de nombreux patients,
particulierement ceux atteints de maladies graves ou chroniques, ces options peuvent
s'avérer insuffisantes. Les essais cliniques représentent alors un espoir : ils offrent la
possibilité de participer a des études qui testent des traitements avant leur
commercialisation. Cela est particuliérement pertinent dans les domaines de la
médecine oncologique, des maladies auto-immunes, et des nouvelles technologies
thérapeutiques, ou les traitements conventionnels peuvent parfois échouer. L'accés a
ces thérapies innovantes peut changer la vie des patients, apportant non seulement

un espoir de guérison, mais aussi une reelle amélioration de la qualité de vie.

En outre, pour des patients atteints de maladies graves ou chroniques, la recherche
clinique peut représenter une tentation irrésistible, une lueur d'espoir dans des
situations ou peu d'alternatives existent. Ce contraste entre I'absence d'options
efficaces dans le cadre traditionnel et les promesses d’un traitement innovant lié a la
recherche clinique est un facteur qui peut influencer fortement la décision des patients
de participer a des études. Cependant, cette dynamique souléve des préoccupations
éthiques, notamment en ce qui concerne I'exploitation potentielle des patients
vulnérables qui pourraient étre attirés par I'espoir d’'un traitement la ou aucune solution
ne semble s'offrir & eux'’. Cette définition attire une attention particuliére, car elle
présente la recherche clinique comme une option principalement destinée aux patients
sans autres alternatives thérapeutiques, ce qui va a I'encontre de I'objectif de cette
thése. En effet, cette étude vise a faire évoluer la perception de la recherche clinique
pour qu’elle ne soit pas seulement considérée comme un domaine d’investigation,

mais également comme une véritable option de soin accessible a tous les patients.

34



3 L'amélioration du suivi médical

L’'un des atouts majeurs de la recherche clinique en tant qu’option de soins
repose sur la qualité et la fréquence de la surveillance médicale qu’elle offre. Participer
a une étude demande au patient de respecter un protocole strict, souvent plus
exhaustif que les soins habituels. Cette vigilance renforcée présente pour le patient un
bénéfice direct en matiére de sécurité et de suivi médical. Cette surveillance
systématique permet d’avoir une image précise et actualisée de son état de sante,
facilitant la détection rapide de tout changement ou complication. En étant attentifs aux
moindres signes ou symptdmes, les professionnels de santé peuvent intervenir
rapidement pour ajuster le traitement ou mettre en place des mesures
complémentaires, limitant ainsi la gravité ou la progression d'éventuelles
complications. Par cette surveillance proactive, la sécurité du patient est renforcée ;
cela garantit une meilleure gestion des effets secondaires et une réduction des risques

lies a l'utilisation de traitements expérimentaux.

Au-dela de la dimension objective de la surveillance, cette relation étroite entre
le patient et I'équipe de recherche favorise aussi une communication améliorée. La
participation a une étude clinique implique souvent un rapport de confiance accru, car
le patient se sent réellement pris en charge et écouté. Cette proximité facilite
'expression des préoccupations, la clarification des questions et une meilleure
compréhension des traitements. Le professionnel de santé devient davantage un
partenaire dans la gestion de la maladie, ce qui peut réduire I'anxiété liée a 'incertitude
et renforcer 'engagement du patient dans son parcours de soins. De plus, cette
approche de suivi intensif contribue a une plus grande responsabilisation des patients
dans leur traitement. Lorsqu’ils se sentent étroitement suivis, ils sont souvent plus
motivés a respecter les protocoles, a signaler précocement tout changement ou

symptdme, et a adopter des comportements favorables a leur santé.

En somme, la surveillance médicale associée a la recherche clinique représente un
avantage considérable, tant en termes de sécurité que d’accompagnement
psychologique et relationnel. Elle transforme 'essai clinique en un véritable espace de
soin, ou la sécurité et la qualité de I'attention portée au patient sont au cceur de
I'approche. Cela ouvre la voie a une conception plus humaine et personnalisée de la
prise en charge, ou la recherche ne se limite pas a la simple expérimentation, mais

devient une véritable modalité de soin proactive, attentive et de qualite.
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4 Limites pour les patients

Malgré ces avantages indéniables, il convient de considérer les limites que la
recherche clinique peut présenter pour les patients. L'un des principaux défis réside
dans l'incertitude quant a l'efficacité des traitements expérimentaux. Les patients qui
s'engagent dans des essais cliniques peuvent étre confrontés a un niveau
d'imprévisibilité que I'on ne retrouve pas dans les traitements traditionnels. Alors que
les soins conventionnels reposent sur des fondements de recherche établis, les
traitements en phase d'essai portent en eux un certain degré de risque, avec des effets

secondaires potentiels qui peuvent étre inconnus ou mal compris.

Cette incertitude peut provoquer de I'anxiété chez les patients. Dans un contexte ou
ils cherchent désespérément a améliorer leur état de santé, le fait de devoir naviguer
dans des eaux inconnues peut sembler accablant. Les patients peuvent se
questionner sur leur décision de participer a la recherche et peser en permanence les
bénéfices constatés contre les risques encourus. Ce dilemme peut également
perturber leur confiance en leur équipe médicale, en particulier si la communication
sur les enjeux et les risques n’est pas suffisamment claire.

Donc les patients doivent étre préts a naviguer dans un environnement ou les effets
d'un traitement ne sont pas encore bien établis.

De plus, les critéres d'inclusion et d'exclusion rigides qui régissent la sélection des
participants dans les essais cliniques peuvent limiter I'accés a ces traitements
potentiels pour certains patients. Les protocoles de recherche sont souvent congus
pour créer des échantillons homogénes et contrdler les variables, ce qui peut conduire
a des regles strictes qui excluent des individus ayant des comorbidités, des
caractéristiques démographiques spécifiques ou d'autres conditions. Ce processus
peut créer des inégalités dans l'accés aux soins, laissant de c6té des patients qui
auraient pu bénéficier des traitements expérimentaux.

« Un essai clinique présente un certain nombre de bénéfices et de risques pour le
patient, ¢a peut étre 'occasion de recevoir un traitement innovant qui est peut-étre
plus efficace que le standard, qui deviendra peut-étre le traitement standard de
demain, méme Ss’il existe évidemment une incertitude quant a [lefficacité du

traitement* »

* Pr Alexis Cortot, Pneumo-oncologue thoracique - CHU de Lille. La Participation & Un Essai Clinique - Parcours
de Soins En Cancérologie; Episode 6 du série de 8 vidéos sur le parcours de soins en cancérologie; Tourné au
Centre hospitalier universitaire de Lille, 2024.
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C. Le parcours de soin

L'intégration de la recherche clinique dans le parcours de soins représente un
défi majeur et suscite plusieurs interrogations fondamentales. Comment peut-on
effectivement intégrer la recherche clinique, et a quel moment doit-elle étre introduite
aux patients ? L'annonce méme de I'existence de la recherche clinique a un patient
revét une importance cruciale. Devrait-elle étre intégrée dés le diagnostic, ou
seulement apres I'échec des traitements conventionnels ?

Avant d’envisager ces questions, il est crucial de comprendre 'organisation actuelle
des soins en France, ou les soins de santé suivent un modéle structuré, régulé par
des protocoles et des lignes directrices bien établis. De la médecine générale aux
spécialités, chaque étape du parcours de soin est définie par une séquence logique
de décisions, guidée par les connaissances scientifiques disponibles. Dans ce
contexte, intégrer la recherche clinique nécessite une articulation précise de son réle
au sein de ce parcours élabore, garantissant que les patients soient non seulement
informés efficacement, mais aussi qu'ils comprennent I'ensemble des options qui
s'offrent a eux en termes de thérapies innovantes et de traitements expérimentaux au

sein de leur plan de soins global.

Pour comprendre comment intégrer efficacement la recherche clinique dans le
parcours de soins, il est essentiel de saisir I'organisation complexe et bien structurée
des soins de santé en France. Le systéme frangais est congu autour de plusieurs
parcours interconnectés : le parcours de vie, de santé, de soins, et de patient. Ces
parcours sont destinés a coordonner de fagon optimale les interventions médicales,

sociales, et préventives tout au long de la vie d'une personne.

1 Le parcours de vie

En 2012, la Caisse Nationale de Solidarité pour I’Autonomie (CNSA) publiait un
rapport intitulé « Promouvoir la continuité des parcours de vie : d’'une responsabilité
collective a engagement partagé ». Ce document proposait une conception globale de
la santé, en insistant sur le fait que le parcours de vie englobe I'ensemble des facteurs
qui influencent notre bien-étre physique et mental. Selon cette approche, notre santé
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ne se limite pas uniquement a I'état médical a un moment donné, mais résulte aussi
de la maniére dont nous prenons soin de nous-mémes et des autres, ainsi que de
notre capacité a faire des choix éclairés et a maitriser nos conditions de vie?'.

Le parcours de vie s’étend donc tout au long de l'existence, depuis la naissance
jusqu’a la fin de celle-ci. Il inclut divers éléments essentiels, tels que les conditions
dans lesquelles I'individu grandit et évolue, son environnement social, son éducation
ainsi que ses interactions avec la famille, les amis, et le contexte professionnel. Tous
ces facteurs fagonnent la santé de maniére indissociable de son vécu. De plus, il
recouvre aussi les habitudes, comportements et choix de vie, comme I'alimentation,
I'exercice physique, le tabac, ou encore la gestion du stress.

Comprendre cette conception holistique du parcours de vie est crucial pour envisager
une approche de santé durable, qui ne se limite pas a traiter une maladie, mais
cherche a accompagner l'individu dans 'ensemble de ses expériences et de ses défis.
Cela pose également les bases pour une organisation des soins intégrant la
prévention, I'éducation a la santé et la prise en charge globale, en accord avec une
vision partagée de responsabilité entre professionnels, institutions et individus eux-

mémes.

2 Le parcours de santé

Le parcours de santé est défini comme I'ensemble des interventions coordonnées, tant
sur le plan sanitaire que social, qui visent a répondre aux besoins en prévention et en
soins des individus'. Autrement dit, ce parcours ne se limite pas seulement aux
traitements liés a une maladie, mais englobe également toutes les actions visant a
prévenir l'apparition de troubles et a promouvoir des comportements et des
environnements propices a la sante.

Désormais, de I'enfance a la vieillesse, la vie des individus est jalonnée d’actions de
prévention afin d’améliorer la santé de chacun et de limiter I'apparition de maladies
telles que :

e L’obésité, avec des campagnes et des programmes tels que “Manger, Bouger”

e Les cancers, avec les campagnes de dépistage organisées “Octobre Rose”

e La prévention du tabagisme, avec des campagnes de sensibilisation sur les risques

liés au tabac et des programmes d’aide a I'arrét
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e La prévention des maladies sexuellement transmissibles (MST), avec des
campagnes d’éducation sur I'utilisation du préservatif et le dépistage régulier.
Intégrer pleinement ces actions de prévention dans le parcours de santé, c’est
reconnaitre qu’il ne s’agit pas seulement de réagir face a la maladie, mais aussi d’agir
en amont pour limiter son apparition, améliorer la qualité de vie des populations et
réduire la charge sur le systéme de soins. La prévention devient alors une étape clé
du parcours de santé, essentielle pour construire un modele de soins plus durable,

efficace et humain.

3 Le parcours de soins

Le parcours de soins débute dés qu’une personne présente une fragilité, qu’elle
soit physique ou mentale, aigué ou chronique, nécessitant une prise en charge
médicale ou un accompagnement adapté'®. Il s’agit d’'un circuit organisé qui vise a
assurer une continuité optimale dans la prise en charge du patient, en soulignant
'importance d’'une coordination efficace entre 'ensemble des acteurs de santé. Cela
inclut aussi bien les professionnels du premier recours (médecins généralistes,
infirmiers, pharmaciens), que ceux du second recours (spécialistes, établissements de
santé) et les acteurs paramédicaux (kinésithérapeutes, psychologues, etc.). De plus,
il doit favoriser un lien fluide entre la médecine de ville et la médecine hospitaliére, afin
que le patient bénéficie d’un parcours cohérent quelle que soit la phase de sa prise en
charge.

Depuis 2004, I'Assurance Maladie a instauré le dispositif du parcours de soins
coordonnés dans le but d’assurer a chaque individu un suivi médical rigoureux et une
prévention adaptée a ses besoins. Ce dispositif repose en partie sur la désignation
d’'un médecin traitant, considéré comme le référent principal de la prise en charge. Ce
meédecin joue un réle clé dans l'orientation du patient vers des spécialistes ou des
examens complémentaires lorsqu’une problématique dépasse ses compétences ou
nécessite une expertise spécifique.

Ce systeme favorise une approche globale, ou la prévention, le dépistage précoce, et
la gestion des maladies chroniques sont intégrés dans un parcours personnalisé. La
continuité du parcours de soins est ainsi essentielle pour garantir une prise en charge
globale et adaptée, en renforgant la collaboration entre acteurs pour le bien-étre global

de la personne.
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4 Le parcours patient

Le parcours patient est souvent confondu avec le parcours de soins, car ces
deux notions présentent de nombreuses similitudes. En réalité, le parcours patient
constitue une composante intégrante du parcours de soins, représentant I'expérience
vécue par un individu au sein d’'un établissement de santé. Les établissements de
santé disposent de procédures et d’'un fonctionnement propres, parfois complexes ou
peu évidents pour les usagers.

Le parcours patient met donc en lumiére cette expérience personnelle, en insistant sur
la maniére dont le patient vit et pergoit son passage dans le systéme de santé'®. II
devient essentiel que le patient puisse identifier clairement les différents acteurs qu’il
rencontrera au fil de son parcours : qu’il s’agisse du personnel administratif, des
soignants, des paramédicaux, des travailleurs sociaux ou encore des bénévoles.
Connaitre ces intervenants permet au patient de mieux s’orienter, de mieux
comprendre chaque étape, et de se sentir plus rassuré dans un environnement

souvent chargé d’émotions.

Il est important de différencier le parcours patient du circuit patient, qui concerne plutdt
I'organisation interne de I'établissement. Le circuit s’intéresse a la gestion des flux, la
logistique interne pour assurer une prise en charge fluide et efficace. En revanche, le
parcours patient vise a rendre I'expérience humaine la plus positive possible, en
centrant la démarche sur les besoins, les attentes et le confort du patient.

Le parcours patient doit étre congu de maniére a accompagner chaque individu dans
ses démarches, en lui offrant une compréhension claire de chaque étape, en valorisant
I'accueil et la communication. Son objectif principal est d’améliorer la qualité de
I'expérience vécue, en rendant leur parcours au sein de I'établissement plus humain,

rassurant, et respectueux de leur dignité.
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D. Larecherche clinique dans le parcours de soin

L’intégration de la recherche clinique dans le parcours de soins représente un
enjeu majeur pour la modernisation de la médecine et 'amélioration continue des
pratiques médicales. La recherche ne doit pas étre pergue comme une étape isolée,
mais comme une composante logique du processus global de prise en charge,
capable d’apporter une valeur ajoutée tangible pour le patient. L’intégration de la
recherche clinique dans le parcours de soins n’est pas encore systématique ni toujours
aisée. Elle nécessite une réflexion approfondie sur la maniere dont la recherche peut
s’insérer dans les différentes étapes de la prise en charge du patient, en assurant un
equilibre entre innovation, éthique, et efficacité. Ce pari d’intégration repose sur une
compréhension claire des enjeux, des bénéfices attendus, mais aussi des défis que
cette démarche implique.

Avec le vieillissement de la population, qui concerne aujourd’hui prés de 20 %
des Frangais ayant plus de 65 ans, les maladies chroniques sont devenues une réalité
omniprésente. Actuellement, prés de 11 millions?° de personnes sont suivies dans le
cadre des affections de longue durée, ce qui nécessite une prise en charge prolongée
et souvent complexe. Ces pathologies impliquent un suivi régulier et multi- acteurs :
professionnels médicaux, paramédicaux, acteurs du médico-social, en ville comme a
I'hépital. Cependant, cette organisation est devenue de plus en plus difficile a gérer.
Le parcours de soins est devenu complexe et labyrinthique.

Dés lors, la question se pose : a qui doit-on s’adresser en cas de probleme ? Qui
détient réellement le dossier médical du patient ? A quel établissement ou
professionnel doit-on se référer pour obtenir des résultats précis ou pour un traitement
spécifique ? Pour une personne n'ayant pas une connaissance approfondie du
fonctionnement du systéme, cette navigation peut devenir une expérience
particulierement éprouvante. La coordination entre tous ces intervenants repose
aujourd’hui trop largement sur les patients et leurs aidants, qui doivent souvent se
débrouiller seuls pour identifier les différents acteurs du parcours, alors méme qu'ils
ont déja assez a faire avec la gestion quotidienne de leur maladie.

Il s’agit alors de réfléchir a comment insérer de fagon cohérente la recherche clinique
dans cette mosaique complexe, sans ajouter de nouvelles couches de difficulté.

41



1 La recheche clinique a tous les stades du parcours de soins

Pour réussir cette intégration, il est essentiel de définir a quel moment et dans quelles
conditions la recherche clinique peut s’'insérer. Dans cette optique, plusieurs éléments
doivent étre considérés. Tout d’abord, la recherche peut intervenir a différents stades
du parcours de soins : dés le diagnostic, lorsque les options thérapeutiques classiques
ne suffisent pas ou que la maladie est rare, ou encore en fin de parcours, lorsque les
traitements standards ont échoué. En pratique, cela implique d’établir un dialogue
transparent et systématique avec le patient, I'informer sur I'existence des essais

cliniques pertinents, et 'accompagner dans la décision de participer ou non.

2 La recheche clinique partie intégrante du parcours d’information
et d’éducation du patient

L’annonce de la possibilité d’intégrer la recherche clinique doit faire partie intégrante
du parcours d’'information et d’éducation du patient. Elle doit étre adaptée a chaque
étape de la vie du patient, en tenant compte de ses besoins, de ses attentes et de son
état psychologique. Un autre aspect essentiel concerne la désignation d'un référent,
souvent le médecin traitant ou le spécialiste, chargé de coordonner cette démarche et
d’assurer la fluidité entre les soins conventionnels et la recherche. La coordination
avec les centres de recherche, la structuration des flux d’'informations, la gestion des
données, mais aussi le respect strict des regles éthiques et réglementaires constituent

des éléments clés pour une intégration réussie.

3 La recheche clinique dans la formation des acteurs impliqués

Enfin, la recherche clinique doit bénéficier d’'un cadre réglementaire clair dans le
parcours de soins, d’'un financement durable, et d’'un accompagnement pour former et
sensibiliser tous les acteurs impliqués : professionnels de santé, patients, et
établissements de santé. La collaboration entre ces acteurs est essentielle pour faire
de la recherche une étape de soins efficace, éthique et centrée sur les besoins du
patient. Intégrer la recherche clinique dans le parcours de soins exige une organisation

réfléchie, une communication transparente et un engagement partagée.
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II. DEFIS ET OBSTACLES

A. Enjeux éthiques et sociétaux de la recherche clinique

L’ambition de faire évoluer la perception et l'intégration de la recherche clinique dans
le parcours de soins doit étre accompagnée d’une vigilance constante quant aux
limites a ne pas franchir. Bien que l'objectif ultime soit d’offrir aux patients des
traitements innovants et personnalisés, il ne faut pas perdre de vue que la recherche
clinique reste une activité de recherche, encadrée par des principes éthiques stricts?.
Lorsque la recheche clinique est menée sans réglementation stricte, elle peut entrainer
des abus graves et des conséquences éthiquement inacceptables. |l est crucial de
respecter des frontiéres éthiques et réglementaires pour assurer la sécurité, la dignité
et le bien-étre des patients, en évitant que la quéte de progres scientifique ne porte

atteinte aux droits fondamentaux des individus.

1 La frontiére entre recherche et pratique médicale : un équilibre
délicat

La frontiére entre la recherche clinique et la pratique médicale peut parfois sembler
floue, car ces deux activités se croisent souvent, méme si elles poursuivent des
objectifs différents. La pratique médicale vise a soigner et a prendre en charge chaque
patient en utilisant des traitements éprouvés, tandis que la recherche a pour but
d’explorer de nouvelles connaissances, en testant des hypothéses ou des traitements
innovants. Malgré ces différences, elles partagent certains aspects : par exemple,
toutes deux reposent sur I'évaluation clinique, le jugement du professionnel de sante,
et leur fonctionnement s’appuie souvent sur des principes similaires, comme la

nécessité de suivre un raisonnement médical rigoureux.

Cependant, les distinctions majeures résident dans la nature des objectifs et des
meéthodes. En pratique courante, le but est de diagnostiquer précisément, de proposer
des traitements pour soulager ou guérir le patient, avec une certaine probabilité de
succes. En recherche, I'objectif est d’étudier une hypothése ou de tester une nouvelle
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thérapie, qui peut échouer ou donner des résultats imprévisibles en raison de son
aspect expérimental.

Il est essentiel de ne pas perdre de vue que la priorité de la médecine est d’assurer la
sécurité et la santé immédiate du patient, en proposant un diagnostic fiable et des
soins adaptés pour améliorer sa qualité de vie. La recherche, quant a elle, a un objectif
a plus long terme : produire des connaissances qui bénéficieront a 'ensemble de la
société, et qui pourront contribuer a faire évoluer la pratique médicale. La limite entre

ces deux domaines doit étre respectée pour protéger les patients.

2 Vigilance éthique pour une intégration sécurisée

La vigilance éthique est nécessaire pour garantir que l'intérét du patient prime sur la
recherche elle-méme. Il est donc indispensable de se rappeler les principes éthiques
clés sur lesquels il faut continuer a veiller afin d’éviter tout risque d’exploitation ou

d’abus:

Liberté de choix : Lorsqu'une personne est invitée a participer a une étude, il est
essentiel qu’elle recoive une information compléte, claire et compréhensible. Cette
information doit lui permettre de prendre une décision en toute connaissance de cause,
en étant pleinement consciente de ce a quoi elle s’engage, sans subir de pression,
d’'influence excessive ou de précipitation. La participation doit étre volontaire, dictée
uniquement par la compréhension et le libre arbitre de la personne. Ce principe
éthique ne concerne pas uniquement les patients qui participent a la recherche : il
s’applique aussi aux meédecins, aux autres professionnels de santé, et méme a
'ensemble de la société. Tout le monde doit agir dans un esprit de responsabilité, en
respectant la liberté de chacun a faire ses choix en toute conscience, afin de garantir
une participation authentique et respectueuse des droits de tous les acteurs

concernés.

Le consentement éclairé : Aujourd’hui, le document de consentement éclairé (DCE)
est souvent trés long et rédigé dans un langage complexe, souvent rempli de termes
techniques et réglementaires difficles a comprendre pour les patients. Bien que
I'objectif principal de ce document soit de leur fournir une information claire, précise et
compléte, afin qu’ils puissent prendre une décision libre et éclairée sur leur

participation a une étude, en réalité, sa complexité peut plutdét désorienter et effrayer
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les patients. La terminologie utilisée, parfois trop technique, peut créer des
malentendus et rendre difficile la compréhension de ce a quoi ils s’engagent
réellement. |l est donc crucial d’améliorer la maniére dont I'information est présentée
dans le cadre du consentement, afin qu’elle soit accessible et compréhensible pour
tous, tout en respectant I'éthique. La transparence et la simplicité doivent demeurer au
cceur de cette démarche pour promouvoir une participation volontaire et éclairée, sans

que la terminologie ou la forme ne deviennent un obstacle a I'éthique et a la confiance.

Veille éthique basée sur le principe de "ne pas nuire" : L’éthique dans la recherche
et la pratique médicale repose sur 'obligation fondamentale de protéger le patient en
évitant tout tort. Cela signifie qu’il faut toujours chercher a augmenter les bénéfices
possibles des nouvelles traitements ou pratiques, tout en réduisant au maximum les
risques associés. Cette vigilance éthique doit guider chaque étape pour s’assurer que
I'amélioration des soins ne se fasse pas au détriment de la sécurité et de la dignité des
patients. En somme, il s'agit de progresser dans la médecine tout en restant
constamment attentif a préserver la santé, le confort, et l'intégrité.

3 Les défis culturels

D’aprés deux enquétes®®> menées entre 2019 et 2021, respectivement associées a
HLS19 (avec 2003 participants) et SLA (avec 2022 participants), environ deux tiers des
personnes interrogées déclarent avoir au moins une connaissance sommaire des
essais cliniques et 70,7 % des répondants ont exprimé une perception positive de la
recherche clinique. Cette visibilité accrue semble principalement liée a l'intérét suscité
par les promesses des innovations biomédicales et a I'impact de la communication
durant la crise du COVID-19, qui a largement mis en évidence l'importance de la
recherche scientifique.

Cependant, méme si le grand public a entendu parler de la recherche clinique,
notamment a I'occasion de la pandémie, ses véritables enjeux et son réle restent peu
connus en profondeur. La crise sanitaire a montré a quel point la recherche était
essentielle pour le développement rapide de vaccins et de traitements innovants, mais
elle a aussi réveélé des lacunes importantes dans la compréhension globale de son
fonctionnement. En d’autres termes, la notoriété de la recherche clinique a été

renforcée, mais la connaissance de sa véritable nature, de ses enjeux éthiques,
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meéthodologiques et de son impact sur la santé reste encore limitée chez une large
partie de la population. Cette situation souligne la nécessité d’améliorer I'éducation et
I'information pour que la recherche devienne plus accessible et mieux intégrée dans

la perception publique.

Perception publique et méfiance envers la recherche clinique, L’un des principaux
obstacles a I'intégration de la recherche clinique dans le parcours de soins réside dans
la perception qu'en ont la majorité des citoyens. Pendant longtemps, les essais
cliniques ont été entourés de mystére, souvent mal compris ou mal expliqués. La
meéfiance vient souvent d’histoires passées ou des erreurs éthiques ou scientifiques
ont été commises, ou encore de la fagon dont ces essais sont parfois présentés dans
certains médias. Beaucoup considerent encore la recherche comme un processus
risqué, voire dangereux, réservé a une minorité de patients en ultime recours, sans
réelle transparence sur la sécurité et la rigueur scientifique des protocoles. Ces
perceptions négatives peuvent alimenter un refus ou une réticence a s’engager dans
des essais, freinant ainsi I'intégration de la recherche clinique dans le parcours de

soins.

Manque de connaissances et de compréhension de la recherche, Un autre défi
majeur est le déficit de connaissances a la fois chez le public et chez certains
professionnels de santé quant au fonctionnement et aux bénéfices possibles de la
recherche clinique. Beaucoup ignorent que ces essais respectent des normes
éthiques extrémement strictes, que leur participation peut représenter une réelle
opportunité thérapeutique ou un moyen d’accéder a des traitements innovants. La
méconnaissance génére souvent la crainte que la participation puisse nuire a la santé
du patient ou que les résultats ne soient pas fiables. Le manque d’informations claires
et accessibles limite donc l'intérét et la confiance dans la recherche clinique. Pour
certains, cette méconnaissance est aussi renforcée par un déficit d’éducation sur la
meédecine scientifique et ses enjeux, ce qui alimente I'écart entre le monde scientifique
et la citoyenneté.

Pour accélérer cette intégration, le premier obstacle a surmonter demeure culturel. La
perception publique de la recherche clinique est souvent percluse de méfiance,
d'ignorance ou de confusion. Par conséquent, un effort concerté est nécessaire pour
réévaluer la fagon dont chercheurs, cliniciens, professionnels de santé, ainsi que le
grand public et les patients eux-mémes, percoivent la recherche et son impact
potentiel sur la santé.
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B. Garantir un acces équitable a la recherche clinique

1 Inégalités d’acceés a la recherche clinique

L’accés a la recherche clinique est un droit fondamental pour tous les patients, mais
de nombreuses barrieres entravent ce droit. Les inégalités d’accés a la recherche
clinique constituent un enjeu central dans la discussion autour de la viabilité de la
recherche comme option de soin pour les patients. Alors que la recherche clinique
devrait idéalement étre accessible a tous, elle est souvent marquée par des disparités
notables qui affectent particulierement les populations les plus vulnérables.

(a) Le statut socio-économique

Le statut socio-économique des patients est I'un des principaux déterminants de leur
acces a la recherche clinique. Les personnes issues de milieux défavorisés peuvent
rencontrer divers obstacles, limitant ainsi leur capacité a s'engager dans des essais
cliniques. Cela peut inclure des frais directs tels que le colt du transport pour se rendre
aux consultations ou la perte de revenus due a des absences répétées au travail. La
combinaison de ces facteurs économiques peut créer un environnement dans lequel
la participation a la recherche clinique semble inaccessible ou peu attrayante, méme
lorsqu'elle pourrait offrir des perspectives de traitement innovantes.

De plus, les contraintes liées a la gestion du temps sont également un obstacle majeur
a la participation. De nombreux patientsnfont face a des défis logistiques qui rendent
difficile leur engagement dans des essais cliniques. La nécessité de participer a des
consultations réguliéres, d’effectuer des contréles meédicaux fréquents ou de respecter
des protocoles spécifiques peut étre incompatible avec leurs horaires de travail ou
leurs responsabilités familiales. Ce manque de flexibilité dans les horaires de
recherche aggrave les inégalités d'acces et crée des situations ou seules certaines
catégories de la population peuvent se permettre de s'engager pleinement dans la
recherche clinique. Cette situation appelle également a une réflexion sur la maniéere
dont les essais cliniques sont organisés et a la nécessité d’'une approche plus centrée
sur le patient. Il devient crucial de concevoir des études qui tiennent compte des
réalités des patients, notamment en offrant des options de participation plus
accessibles. Cela pourrait inclure des rendez-vous en ligne, des consultations
délocalisées, ou encore I'adoption de protocoles plus flexibles qui tiennent compte des

horaires chargés des participants.
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(b) L’éducation et la sensibilisation

Le second facteur essentiel influengant les inégalités d’accés est I'éducation et la
sensibilisation des patients a la recherche clinique. De nombreux patients n’ont pas
une connaissance suffisante des essais cliniques et de leurs bénéfices potentiels, ce
qui constitue une barriére significative a la participation.

D’aprés les enquétes®® HLSi9 et SLA, Il y a une association statistiquement
significative entre la littératie en santé et la perception des essais cliniques. la
proportion d’'impression négative sur les essais cliniques est plus forte pour ceux qui
ont une faible littératie comparée a celle de ceux qui ont une littératie forte (15,3 %
contre 5,8 %, p< 0.001).

De plus, un manque de communication adéquate sur les opportunités de recherche
peut entrainer des omissions importantes. Les campagnes de sensibilisation doivent
étre adaptées pour toucher un public varié en tenant compte des différences
linguistiques, culturelles, et éducatives. Cela est particulierement important pour les
minorités et les groupes sous-représentés qui peuvent se sentir exclus des
informations concernant la recherche clinique. En I'absence d’efforts pour éduquer et
sensibiliser, de nombreux patients passeront a c6té de leurs droits a participer a des

études dont ils pourraient bénéficier.

(c) Les disparités géographiques

Les disparités géographiques jouent un role clé dans l'accés aux essais cliniques. En
effet, les patients vivant dans des zones rurales ou éloignées se trouvent souvent dans
une position désavantageuse. De nombreux essais cliniques sont concentrés dans
des grands centres urbains et des établissements de santé de haut niveau, tels que
les hépitaux universitaires, en raison de l'infrastructure nécessaire pour mener ces
études. Cela inclut non seulement I'équipement spécialisé et la technologie avanceée,
mais aussi l'accés a des chercheurs et a des équipes médicales formées
spécifiquement dans le domaine de la recherche clinique. Par conséquent, les patients
vivant dans des zones rurales peuvent se retrouver exclus des essais cliniques, et cela
peut limiter de maniére significative leurs options de traitement.

La concentration des essais cliniques dans des zones urbaines crée un fossé dans
I'acces aux soins innovants. Les patients dans des régions moins desservies doivent
souvent faire face a des défis logistiques importants pour se rendre dans les grands
centres pour participer a des études. Les colts associés au déplacement, au logement
et a la perte de temps de travail peuvent rapidement devenir prohibitifs pour de
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nombreux individus. Ce manque d’acces peut également créer un sentiment
d’exclusion de la part des patients, qui peuvent percevoir la recherche clinique comme

étant réservée a une élite urbaine, renforcant ainsi des disparités dans la santé.

En somme, cette dynamique souligne I'importance de considérer les inégalités d’accés
comme un élément clé de I'évaluation de la recherche clinique en tant qu’option de
soin viable. Cela exige de lever les barriéres socio-économiques, éducatives et
géographiques qui excluent les plus vulnérables. En intégrant la littératie en santé, la
diversité culturelle et I'équité territoriale, la recherche devient une option de soin
réellement accessible, améliorant I'innovation, la représentativité des données et, in

fine, les résultats pour tous les patients.

2 Equité dans les essais de recherche clinique : Inclusion des
populations sous-représentées

L’inclusion équitable des populations sous-représentées constitue un enjeu majeur
dans la recherche clinique, car elle conditionne la pertinence et la généralisation des
résultats. En effet, pour que les conclusions des essais soient valides pour 'ensemble
de la population, il est essentiel d’intégrer activement des groupes souvent négligés,
tels que les personnes ageées, les enfants ou encore les minorités ethnoculturelles.
Ces groupes présentent des réactions différentes face a un méme traitement, en
fonction de leur age, sexe, origine ethnique ou autres facteurs. Par conséquent, une
recherche équitable doit refléter la diversité de la population atteinte par la maladie et
nécessitant le traitement évalué.

Il est crucial de faire davantage d’efforts pour promouvoir I'équité dans la participation
aux essais cliniques. La mise en ceuvre de stratégies visant a réduire ces inégalités
est une étape essentielle pour garantir que la recherche clinique devienne une option
réellement accessible et représentative pour tous, tout en permettant de développer
des traitements adaptés a la diversité des patients.

Les personnes agées représentent une proportion importante de la population
mondiale. Cependant, elles sont fréquemment sous-représentées dans les essais
cliniques. Plusieurs facteurs contribuent a cette sous-représentation. Tout d'abord,
nombreux patients agés expriment des craintes concernant les effets secondaires des

médicaments et la complexité des protocoles de recherche. Beaucoup peuvent
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également éprouver des problémes de mobilité qui rendent difficile leur participation a
des études cliniques. De plus, les critéres d'inclusion trop stricts peuvent éliminer les
personnes agées des études, méme si elles sont les plus susceptibles de bénéficier

des traitements.

Les enfants : Leurs besoins en matiére de santé sont souvent spécifiquement
différents de ceux des adultes, ce qui rend la recherche clinique pédiatrique d'une
importance capitale. Néanmoins, la recherche impliquant des enfants souléve des
défis éthiques particuliers. En général, les enfants ne sont pas en mesure de donner
un consentement éclairé de la méme maniére que les adultes, ce qui complique leur
inclusion dans des études cliniques. Les exigences pour obtenir le consentement des
parents ou des tuteurs, ainsi que la nécessité d’expliquer les implications de la
recherche d'une maniére compréhensible pour les jeunes, constituent des obstacles
supplémentaires.

Malgré ces défis, la recherche clinique pédiatrique est essentielle pour garantir que les
traitements développés soient sirs et efficaces pour les jeunes patients. L’intégration
des enfants dans les études cliniques doit donc se faire avec soin, en respectant les
considérations éthiques, tout en les protégeant. N'oublions pas que ces enfants sont

les adultes de demain.

Les minorités ethnoculturelles représentent également un groupe souvent sous-
représenté dans la recherche clinique. L'histoire de la recherche médicale est marquée
par des abus et des discriminations a I'égard des minorités, ce qui peut créer un
sentiment de méfiance a I'égard des essais cliniques. Les patients des minorités
peuvent hésiter a participer a des études en raison d’'une méfiance générale envers le
systéme de santé, renforcée par des expériences passées d’exploitation. Pour garantir
qgue la recherche clinique soit véritablement représentative, il est impératif de nouer
des relations de confiance avec ces communautés, d'adopter des approches
culturellement adaptées et de mettre en ceuvre des stratégies de recrutement ciblées.

L'inclusion de ces groupes ; personnes agées, enfants et minorités ethnoculturelles
est non seulement une question de justice sociale, mais elle est également essentielle
pour assurer que la recherche clinique soit réellement efficace et qu'elle puisse
bénéficier a tous. Des études qui refletent la diversité de la population peuvent

déboucher sur des découvertes.
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PARTIE Ill :

STRATEGIES ET RECOMMANDATIONS POUR FAIRE
PROGRESSER LE STATUT DE LA RECHERCHE
CLINIQUE
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. SENSIBILISATION DU GRAND PUBLIC

Pour avancer vers un statut plus affirmé de la recherche clinique en tant
qu'option de soin, plusieurs stratégies et recommandations doivent étre envisagées, il
faut agir sur plusieurs fronts : informer, rassurer et faciliter 'accés des patients aux
essais. Au risque d’énoncer une évidence, Il est peut-étre bon de rappeler qu’il n’y a
pas de recherche clinique sans patients ou volontaires sains. Les patients découvrent
souvent la recherche clinique pour la premiere fois lorsqu'il n'existe plus de solutions
thérapeutiques efficaces pour leur maladie. Pour mieux comprendre cette perspective,
que nous cherchons a faire évoluer, voici le schéma classique®® de la découverte de
la recherche clinique par le patient : « Imaginez que vous ne vous sentiez pas bien et
gue vous consultiez votre médecin. Aprés un examen, il vous informe que votre état
pourrait nécessiter une attention spécialisée. Il vous oriente alors vers un spécialiste,
ou une équipe medicale collabore pour élaborer le meilleur traitement possible.
Progressivement, vous commencez a voir des améliorations et espérez retrouver
rapidement une vie normale. Mais que se passerait-il si, malgré tous leurs efforts, le
traitement ne donnait pas les résultats espérés ? Dans ces moments-la, on se
demande souvent s'il existe d'autres solutions en dehors des soins traditionnels. C'est
souvent a ce moment précis qu'on découvre l'existence de la recherche clinique.
Pourtant, cette porte a toujours été ouverte et accessible, sous certaines conditions,
depuis la phase de découverte de la maladie jusqu’a I'épuisement des options
existantes dans I'arsenal thérapeutique. »

En rendant ces essais accessibles a toutes les communautés, en impliquant plus de
professionnels de santé, on permet a des patients de profiter des découvertes
meédicales les plus récentes. Cela peut représenter une véritable chance, une
alternative qui pourrait changer le cours de la maladie, tout en permettant a la science

d’avancer. Une opportunité qui, jusque-la, restait souvent hors de portée.

Les perceptions de la recherche clinique différent selon les domaines médicaux
et les publics. Certaines thématiques, comme les vaccins, suscitent parfois de la
meéfiance. La pandémie de COVID-19 a montré combien la désinformation peut
s’installer rapidement et fragiliser la confiance du public. Pour ces sujets, il est crucial
de développer des messages pédagogiques, factuels et accessibles pour répondre
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aux questions et corriger les idées recues. A l'inverse, en oncologie, beaucoup de
patients, notamment ceux pour qui les traitements standards sont limités, voient dans
les essais une possibilité d’accéder a des innovations. La encore, il faut une
communication équilibrée : expliquer clairement ce qui peut étre attendu, mais aussi
les limites et les risques, afin d’éviter des espoirs irréalistes.

Ce qui unit tous les publics, c’est le besoin d’'information fiable, simple et mise a jour.
Les patients, leurs proches et les professionnels veulent comprendre : les principes de
la recherche clinique ; les droits des participants (consentement éclairé, confidentialité)
; les étapes d’un essai et ce que cela implique au quotidien ; les résultats et leur
signification pour la prise en charge. Pour répondre a ce besoin, il faut multiplier les
formats et les canaux : brochures faciles a lire, vidéos courtes et illustrées, pages web
avec FAQ, podcasts, témoignages de participants, webinaires et sessions
d’'information locales. Les médias traditionnels (presse, radio, TV) restent utiles pour
toucher un large public, tandis que les réseaux sociaux permettent d’adapter les

messages a des groupes specifiques et de favoriser I'interaction.

A. Pages web de Notre-recherche-clinique?*

Les patients peuvent se sentir dépassés par le jargon scientifique ou les
procédures administratives pour participer a un essai clinique. Des coordinateurs
dédiés, ou navigateurs, pourraient étre employés pour accompagner les patients tout
au long de leur parcours, expliquant chaque étape et répondant aux questions. Ces
figures de soutien agiraient en tant qu'intermédiaires entre les patients et les équipes
de recherche, garantissant que les patients se sentent accompagnés et informés. Mais
avant le recrutement des participants a I'étude, il faut une aide similaire pour
comprendre la recherche clinique. Le site "Notre-recherche-clinique.fr®" est le site
internet de référence sur la recherche clinique en France une initiative en partenariat
avec le Ministre des Solidarités et de la Santé. C’est un site d’information concgu
comme un outil pédagogique et informatif sur les essais cliniques ayant pour objectifs
de faire connaitre au grand public la recherche clinique en France, son organisation,
ses enjeux, d’'informer le grand public et les patients sur la recherche clinique, sur ses
aspects réglementaires et pratiques, et d’établir une information précise sur un sujet

parfois controverseé.

® https://notre-recherche-clinique.fr/
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Une initiative en partenariat ! ..
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Figure 4 : Notre-recherche-clinique.fr?*

Comprendre : vise a offrir au grand public une entrée pédagogique et structurée dans
l'univers de la recherche clinique. Son objectif principal est d’expliquer, en termes
simples et accessibles, ce qu’est un essai clinique, pourquoi il est mené, et comment
il s'inscrit dans le développement des traitements. La page commence par des
définitions claires, distinction entre recherche fondamentale, recherche clinique et
essais thérapeutiques et décrit les grandes étapes d'un développement de
médicament. Elle présente également les rbles des différents acteurs (sponsor,
investigateur, comité d’éthique, autorités réglementaires), et les principes éthiques
fondamentaux qui gouvernent un essai (consentement éclairé, protection des
participants, confidentialité). L'interface utilise des formats variés : textes courts,
infographies chronologiques, et schémas interactifs pour rendre [linformation
meémorisable. Des anecdotes ou cas concrets illustrent les concepts sans entrer dans
des détails techniques inutiles. Enfin, la rubrique propose des liens vers des
ressources complémentaires (guides téléchargeables, articles grand public,
références institutionnelles). L’ensemble est congu pour démystifier la recherche

clinique, réduire I'appréhension et encourager un questionnement informé.

S’informer : a pour vocation de centraliser les réponses essentielles que toute
personne se posant sur un essai clinique doit connaitre. Elle débute par les

informations que doit fournir 'investigateur : objectifs de I'étude, déroulement, risques,
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bénéfices potentiels et droits des participants, avec un accent sur I'importance d’une
information claire et compréhensible avant tout consentement. La page aborde la
question des effets secondaires en expliquant que, comme tout traitement, un essai
peut entrainer des effets indésirables et détaille les mesures de surveillance et de prise
en charge mises en place. Un onglet liste les questions utiles a poser a I'investigateur
et propose des exemples concrets pour guider les échanges. L’interface précise les
lieux possibles des essais et recommande de s’adresser d’abord au médecin traitant
ou a I'équipe médicale habituelle pour étre orienté. Elle indique comment et ou
chercher des essais cliniques, en privilégiant les registres officiels et les centres de
référence, et explique comment lire ces registres pour identifier objectifs, lieux et
critéres. La compréhension de la note d’information est présentée comme essentielle
. elle doit permettre au participant d’apprécier ce qui est attendu et les implications
d’'une participation. Les aspects financiers sont clarifiés : les frais médicaux liés a
I'essai sont pris en charge par le promoteur, et les frais pratiques (transport, repas)

sont remboursés sur justificatif.

Participer : accompagne les personnes souhaitant s’engager dans un essai clinique
en présentant de maniére claire et pratique toutes les étapes, protections et
implications. Elle commence par décrire les mécanismes de sécurité : avis des comités
d’éthique, autorisations réglementaires, surveillance médicale continue et
pharmacovigilance, précisant comment ces dispositifs proteégent les participants tout
au long de I'étude. La rubrique précise ce qu’il est indispensable de comprendre avant
de donner son consentement : Chaque essai clinique est unique, avant de participer,
il faut connaitre autant de choses que possible sur I'essai, sur le traitement propose.
La rubrique précise également que seules les personnes qui I'acceptent peuvent
participer a un essai clinique c’est a dire les personnes consentantes, conditions
particulieres pour les femmes (régles liées a la grossesse et a la contraception) et
modalités spécifiques pour les volontaires sains. Pour aider a la décision, 'interface
incite également a contacter les associations de patients pertinentes pour obtenir un

soutien et des informations complémentaires.

Etre Confiant : rassemble les informations essentielles pour s’impliquer dans un essai
clinique en toute sérénité. Elle explique d’abord les principes éthiques qui fondent la
recherche sur la personne humaine et détaille le rdle des Comités de Protection des
Personnes (CPP). La page décrit les garanties générales mises en place avant et

pendant un essai : I'évaluation scientifique préalable par le promoteur, les autorisations
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réglementaires, les contréles internes et externes, la pharmacovigilance et les audits.
Les différentes instances effectuant ces contréles sont précisées afin que le participant
sache a qui s’adresser en cas de probleme : en priorité I'investigateur et son équipe,
puis les autorités compétentes et les organismes de recours.

La confidentialité et la protection des données constituent un volet central, l'interface
explique comment les données de santé sont traitées, anonymisées, et protégées
conformément au droit francgais et européen (RGPD). Elle précise le devenir des
prélevements biologiques (usage pour analyses, stockage, conditions de conservation
et consentement spécifique lorsque pertinent). La rubrique précise qu'il est possible
de se retirer d’'un essai a tout moment, sans devoir fournir de justification et sans que
cela n’affecte la prise en charge médicale, la participation étant volontaire et libre.
Lorsqu’un patient termine sa participation a I'essai, I'équipe médicale qui le suit

habituellement assure la continuité de ses soins, en coordination avec l'investigateur.

Lexique : Le lexique offre une collection de définitions simples et accessibles des
termes couramment utilisés en recherche clinique. Congu comme un outil de référence
rapide pour le grand public, il simplifie le langage spécialisé (tel que placebo, double
aveugle, randomisation, les acteurs et autorités) en phrases courtes et
compréhensibles. Le lexique est organisé alphabétiquement pour retrouver
rapidement un terme. Le lexique est réguliérement mis a jour pour intégrer les
nouveaux termes émergents et assurer la cohérence terminologique sur I'ensemble

du site.

Recommandation : La plateforme web https://notre-recherche-clinique.fr constitue un
outil pédagogique et informatif de qualité, congu pour sensibiliser et informer le grand
public sur les essais cliniques. Sa conception ergonomique, ses contenus accessible
et ses explications claires en font une ressource précieuse pour mieux comprendre le
processus de recherche médicale, ses enjeux et ses acteurs. Cependant, malgré ses
qualités indéniables, cette plateforme reste malheureusement peu connue du public
cible auquel elle est destinée. Cette méconnaissance limite la portée et I'impact
potentiel de ses messages, qui pourraient pourtant contribuer a renforcer la
transparence et la confiance dans la recherche clinique. Il serait donc pertinent
d’envisager une stratégie de communication et de promotion pour optimiser sa
visibilité. Cela pourrait inclure une diffusion active auprés des laboratoires
pharmaceutiques, des industries de santé, des associations de patients, des
établissements hospitaliers, ainsi que dans les centres d’investigation clinique. La
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collaboration avec ces acteurs permettrait d'intégrer la plateforme dans leurs
démarches d’information et de sensibilisation, en la relayant via leurs réseaux
respectifs, newsletters, formations ou événements publics. En outre, il serait judicieux
que ces partenaires valorisent cette ressource lors de campagnes de sensibilisation a
la médecine de précision, a la participation aux essais ou encore a la démarche de
transparence dans la recherche.

La clé pour renforcer la sensibilisation du grand public a la recherche clinique passe
par une promotion ciblée, systématique et collaborative de cette ressource clé, afin
d’en faire un véritable levier d’éducation et de confiance, contribuant a transformer la
perception de la recherche clinique en la considérant davantage comme une option de

soin viable et rassurante.

B. Les associations de patient

Les associations de patients jouent un réle essentiel dans la promotion de la
santé, 'accompagnement des malades et la diffusion d’'informations fiables. En tant
gu’acteurs proches des populations concernées, elles possedent un potentiel
considérable pour contribuer a la sensibilisation du grand public a la recherche
clinique. Il apparait donc stratégique d’intégrer ces associations dans la démarche de
communication et de sensibilisation.

Tout d’abord, les associations représentent une voix crédible et empathique aupres de
leurs membres, souvent tres mobilisés et désireux d’étre acteurs de leur parcours de
soins. Leur proximité et leur connaissance approfondie des préoccupations, des
craintes et des attentes des patients leur permettent d’adapter efficacement le
message sur la recherche clinique. En collaborant avec elles, il devient possible de
dissiper les notions erronées, la peur ou I'hésitation associées a la participation aux
essais, en fournissant des explications transparentes et rassurantes.

De plus, en s’appuyant sur leur réseau d’adhérents, ces associations peuvent
organiser des rencontres, des ateliers ou des campagnes d’information ciblées,
permettant de toucher un public varié, souvent peu ou mal informé sur la démarche de
la recherche clinique. Ces initiatives peuvent inclure la diffusion de supports éducatifs,
la mise en place de témoignages de patients ayant participé a des essais, ou encore
des sessions de questions-réponses avec des experts. La crédibilité de ces
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associations leur confere un réle clef dans linstauration d’'une communication
authentique et engageante.

Prenons I'exemple du projet « Patient partenaire de la recherche? », mené par la
Direction de la Recherche Clinique et de I'Innovation du CHU de Bordeaux. Les
associations pourraient s’inspirer de cette initiative, qui encourage la participation a la
recherche clinique en mettant en avant les paroles de patients par des vidéos de
témoignages pour : donner un sens concret a la recherche clinique, illustrer le parcours
des patients au cours d’un essai, mettre en lumiére la recherche en canceérologie, et
valoriser la recherche pédiatrique. Ce modéle pourrait ainsi renforcer I'implication des
patients et sensibiliser davantage le grand public a I'importance de la recherche

médicale.

Par ailleurs, l'implication des associations de patients peut favoriser une
meilleure intégration des préoccupations des patients dans la conception et la conduite
des essais cliniques. En recueillant le point de vue des patients, elles peuvent
contribuer a rendre ces études plus adaptées, éthiques et acceptables, renfor¢ant ainsi
la confiance dans la recherche. Leur participation dans la co-construction d’actions de
sensibilisation contribue également a valoriser la participation active des malades, en
montrant que leur voix et leur expérience comptent.

Pour concrétiser cette démarche, il serait judicieux de développer des partenariats
formels et permanents avec ces associations. Des dispositifs d'accompagnement, de
formation ou de soutien logistique peuvent leur étre proposés pour renforcer leur
capacité a mener des actions de sensibilisation efficaces et pérennes. Il pourrait
également étre envisagé d’intégrer les représentants des associations dans des
panels consultatifs, ou lors d’événements nationaux ou locaux, afin de valoriser leur
réle et de favoriser la circulation d’'informations fiables.

Enfin, la reconnaissance institutionnelle et le soutien financier de projets collaboratifs
sont essentiels pour pérenniser ces collaborations. En agissant en partenaire
stratégique plutot qu’en simple relai d’information, les associations de patients peuvent
devenir des vecteurs majeurs pour dynamiser la sensibilisation, améliorer la
perception de la recherche clinique, et encourager une participation plus large et
éclairée du public.

Mobiliser les associations de patients dans la stratégie de sensibilisation constitue une
démarche importante car cela permet d’humaniser la communication, d’adapter le
message aux attentes des patients, et de renforcer la Iégitimité et I'impact des

initiatives d’information sur la recherche clinique.
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C. Les professionnels de santé

Les professionnels de santé occupent une place stratégique dans le processus
de sensibilisation du grand public a la recherche clinique. En tant qu’intermédiaires
privilégiés, ils sont souvent la premiere source d’information et de confiance pour les
patients. Leur réle va bien au-dela de la simple prescription ou du suivi médical : ils
peuvent également jouer un réle clé dans la diffusion d’'une compréhension claire et
equilibrée de la recherche clinique, de ses enjeux et de ses bénéfices.

L’un des leviers majeurs pour améliorer la perception de la recherche clinique réside
dans la formation?® et 'engagement actif des professionnels de santé. En leur
fournissant des outils pédagogiques, des ressources actualisées, et des formations
spécifiques, on leur permet de mieux expliquer aux patients ce qu’est un essai clinique,
en dissipant les idées regues ou les craintes liées a la participation. Il est essentiel
d’instaurer une démarche de communication proactive, dans laquelle le professionnel
de santé devient un ambassadeur de la recherche clinique, capable de rassurer,
d’éclairer et de motiver. Mais pour inciter les professionnels de santé comme les
meédecins, l'intégration de la recherche clinique dans le parcours de soins doit étre
facilitée, car lors que cette démarche est inscrite dans les protocoles de pratique
courante, les professionnels pourraient en parler naturellement aux patients lors des

consultations.

La collaboration avec les professionnels de santé peut également concerner la

co-construction d’outils d’information adaptés a leur pratique et a leur patientéle. Des
fiches explicatives, des vidéos, ou des ateliers pédagogiques, congus en partenariat
avec eux, favorisent une diffusion optimale et crédible de I'information. De plus, leur
participation a des campagnes de sensibilisation ou a des forums de discussion peut
amplifier leur influence et leur réle de relais d’'information fiable.
Les professionnels de santé sont des acteurs clés pour améliorer la perception et
I'intérét du grand public pour la recherche clinique. Leur engagement, soutenu par des
formations et des ressources permettrait de renforcer la confiance, d’encourager la
participation et, in fine, d’accélérer le développement de nouvelles thérapeutiques
dans une démarche éthique et responsable. Leur implication constitue donc une
stratégie gagnante pour faire évoluer positivement la perception et la participation a la
recherche scientifique.
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La perception de la recherche clinique comme une option de soin fiable et intégrée
dans le parcours médical repose en grande partie sur le réle stratégique des
professionnels de santé. En tant qu’intermédiaires de confiance, ils ont le pouvoir
d’éclairer, d’éduquer et de rassurer les patients, contribuant ainsi a dissiper les
malentendus et a valoriser la recherche comme une étape essentielle, sire et
complémentaire dans la prise en charge médicale. En mobilisant activement ces
acteurs clés, on peut favoriser une vision positive et consensuelle de la recherche
clinique, encourageant une participation plus large, éclairée et confiante. C’est en
soutenant et en valorisant leur réle que la recherche peut s'imposer comme une
véritable option de soin, essentielle pour faire progresser la médecine moderne dans

une démarche éthique, responsable et centrée sur le patient.

Donc pour faire évoluer la perception de la recherche clinique en tant qu’option
de soin, il faut rendre la démarche visible, compréhensible et accessible : informer
largement, rassurer sur les garanties éthiques et réglementaires, et faciliter 'accés a
I'information. La plateforme Notre-recherche-clinique.fr constitue un outil pédagogique
central qu’il convient de promouvoir activement auprés du grand public, des
associations de patients, des professionnels de santé et des acteurs industriels pour
en accroitre la notoriété et 'usage. Parallélement, il est indispensable de mobiliser et
former les professionnels de santé afin qu’ils deviennent des ambassadeurs crédibles
de la recherche clinique au sein du parcours de soins, en intégrant systématiquement
I'information sur les essais dans les pratiques courantes. Les associations de patients
doivent étre partenaires stratégiques : leur proximité, leur légitimité et leur capacité a
co-construire des actions d’information et de témoignage permettront de déconstruire

les idées regues et d’humaniser la communication.
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Il. ACCESSIBILITE DES ESSAIS CLINIQUES

Historiguement, I'accés a la recherche clinique était réservé a un nombre
restreint de personnes, souvent limité par plusieurs conditions : avoir un médecin
formé et impliqué dans les essais cliniques, pouvoir se rendre physiquement dans les
grandes villes ou se trouve souvent les centres d’étude, connaitre I'existence des
essais et avoir la possibilité d’y participer. Ces contraintes limitaient fortement la
participation, réduisant ainsi I'acces aux nouvelles thérapies innovantes a une minorité
de patients. Aujourd’hui, avec I'évolution rapide des technologies numériques, la
croissance des réseaux d’'information et la digitalisation de nombreux processus, il
devient essentiel de faire de la recherche clinique une véritable option de soin
accessible a tous. Cela permettrait de démocratiser I'acces aux traitements innovants,
potentiellement plus efficaces, pour les patients, qu’ils vivent en zone urbaine ou
rurale. Plusieurs solutions émergent, telles que la création de plateformes connectant
directement patients, investigateurs et centres de recherche, facilitant ainsi la mise en
relation et la participation. Des développements récents, tant européens que
nationaux, visent a simplifier ces démarches et a étendre I'accés a la recherche,
permettant a chacun de bénéficier des avancées médicales modernes de maniére plus

équitable.

A. Mise en relation Patient - Investigateur - Centre de recherche

1 Systéme d'information sur les essais cliniques de I'UE*”

Les avancées technologiques et les évolutions réglementaires en Europe ont
permis ces derniéeres années douvrir de nouvelles perspectives pour la
démocratisation de la recherche clinique. L'un des grands défis contemporains réside
dans la facilitation de la mise en relation entre les patients, les centres de recherche
et les investigateurs. Historiquement, cette étape s’accompagnait de nombreuses
barriéres : méconnaissance des essais disponibles, complexité administrative, lieux
géographiques limitant l'accés, ainsi qu’un manque d’interconnexion entre les

différents acteurs. Ces obstacles limitaient considérablement la participation des
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patients, en particulier ceux résidant dans des zones rurales ou éloignées des grands
centres hospitaliers, freinant ainsi I'innovation et la diversification des populations
incluses dans les essais. Face a ces problématiques, plusieurs initiatives inédites ont
été lancées a I'échelle européenne dans le but d'optimiser ces processus. Parmi
celles-ci, le développement de plateformes numeériques intégrées a constitué une

avancée majeure.

Ces développements récents en Europe témoignent d’une volonté claire
d’améliorer la transparence, la simplicité et I'accessibilité de la recherche clinique. Un
exemple majeur de cette dynamique est la création du systéme d’information européen
dédié aux essais cliniques, le CTIS (Clinical Trial Information System), mis en place
par le reglement européen n°536/2014. L'objectif de ce reglement est de favoriser un
environnement propice a la conduite des essais cliniques au sein de I'Union
européenne. Il vise a harmoniser les procédures de soumission, d’évaluation et de
supervision des essais cliniques a travers une plateforme unique. Avant la mise en
place de cet outil, les promoteurs devaient soumettre leurs demandes d'autorisation
de lancement d’essais a chaque pays séparément, auprés des autorités compétentes
et des comités d’éthique locaux. Cette démarche distincte dans chaque Etat
ralentissait le processus d’approbation et compliquait la coordination. le CTIS permet
une meilleure visibilité et harmonisation des processus a I'échelle européenne,
facilitant ainsi 'accés a l'information pour tous les acteurs.

Ce systéme vise a centraliser toutes les informations relatives aux essais cliniques
dans I'Union Européenne, et son interface web devient le portail unique pour consulter,
déposer et suivre les demandes d’'essais. Ce dispositif est entré en vigueur le 1er
janvier 2022, avec une période transitoire permettant aux chercheurs, centres de
recherche et autorités nationales de s’adapter. Conformément a l'article 98 du
reglement européen n°536/2014, cette transition a introduit une obligation progressive
pour le dép6t des demandes d’essais cliniques via le CTIS. Depuis le 31 janvier 2023,
le dépbt de nouvelles demandes pour les essais en phase de développement de
médicaments doit obligatoirement se faire a travers cette plateforme. Par ailleurs, a
compter du 31 janvier 2025, cette obligation sera étendue a I'ensemble des essais
cliniques en cours, ce qui implique une harmonisation compléte des démarches de

soumission de dossiers a I'échelle européenne.

Ces avanceées réglementaires ont pour but de simplifier la mise en relation entre

patients, centres de recherche et investigateurs. La plateforme unique rend
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accessibles en ligne toutes les informations essentielles, telles que les protocoles, le
statut des essais, le nom et I'adresse du promoteur de I'étude, les dates de début et
de fin de la phase de recrutement des participants, I'identité du médicament investigué
et les détails relatifs a la conception de I'étude. Dans le but de simplifier 'accés a la
recherche pour les patients, une carte?® interactive a récemment été mise en service,
permettant de visualiser 'ensemble des essais cliniques autorisés dans les pays

européens.

2 La création d’une base nationale des essais cliniques (ECLAIR)

De nombreux patients seraient préts a participer a la recherche clinique, mais

encore faudrait-il qu’ils en soient informés ! La majorité des médecins seraient préts a
adresser leurs patients dans des études, mais encore faudrait-il qu’ils sachent dans
lesquelles ! En France, il existe aujourd’hui plus d’'une trentaine de registres consacrés
a la recherche clinique. Le plus frequemment cité par les acteurs du secteur est le
registre ameéricain ClinicalTrials.gov, géré par la U.S. National Library of Medicine
(NLM). Il est complété par les promoteurs de fagon volontaire sur I'ensemble du
périmétre RIPH. L’absence de caractére obligatoire pour sa complétion fait qu’il n’est
pas exhaustif, ni a jour. Néanmoins, ce registre est largement utilisé car il fournit un
identifiant unique reconnu mondialement, essentiel pour citer un essai dans des
publications ou dans le cadre de demandes de financement.
Aucun registre unique ne répertorie 'ensemble des essais cliniques en cours en
France, ni ne propose une information compléte, fiable et constamment a jour sur I'état
d’avancement de ces recherches®®. Aujourd’hui, les seules bases existantes
permettant d’obtenir un recensement exhaustif des recherches cliniques en France, et
qui constitue une source fiable d’'informations, est celle ou les promoteurs déposent
leurs dossiers : le CTIS (Systeme d’'information pour les essais cliniques portant sur le
médicament en Union européenne géré par 'EMA), EUDAMED (plateforme de la
Commission européenne pour les DM et DM-DIV), et SI RIPH-2G (plateforme de dépo6t
des dossiers de demande d’avis et la désignation aléatoire CPP en France au sein de
la direction générale de la santé (DGS))

Pour palier le manque d’information sur la recherche clinique, la création d’'une
base nationale des essais cliniques a fait I'objet, dans le cadre du Plan Santé

Innovation 2030, d’'un rapport de consultations des acteurs de I'écosystéme de
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recherche rendu en janvier 2023. La mission a identifi¢ en priorité quatre®®
fonctionnalités d’une base nationale des essais cliniques : 1) Proposer une base
exhaustive d’informations sur les essais cliniques issues des registres de référence ;
2) Mettre a disposition des résultats simplifiés en langue frangaise via un moteur de
recherche facile d’utilisation ; 3) Offrir un portail d’information simplifié sur la recherche
clinique ; 4) Donner accés aux contacts et informations sur les centres investigateurs.
Ce projet, initié par la délégation ministérielle du numérique en santé (DNS) et la
Direction générale de la santé (DGS), a regu un accueil positif des acteurs, notamment
des associations de patients. Dans cette optique, un nouveau systéme d’information
est en cours de déploiement pour recenser toutes les études cliniques en France. Son
objectif principal est de permettre au public d’accéder a une liste compléte, en cours
ou a venir, des essais autorisés, afin de favoriser leur recrutement et de renforcer la
sensibilisation a la recherche clinique.

Ce mouvement s'inscrit notamment dans le cadre du projet ECLAIR® (Essais
Cliniques Accessibles Interconnectés pour la Recherche ouverts a I'Ecosystéme).
ECLAIRE est une “Open API” qui offrira des données exhaustives, en langue
francaise, et actualisées sur les essais cliniques en France. ECLAIRE peut faciliter le
processus de recrutement car il offre un accés centralisé et actualisé aux informations

sur les essais cliniques en France.

SOURCE DES DONNEES OPEN API - UTILISATEURS
Les promoteurs renseignent Stockage et la centralisation Utilisateurs de I'API qui
les informations sur le SIRIPH2G et le des données exploitent les données a
CTIs Standardisation de la donnée travers leur propre outil
au standard FHIR numerique
’ ‘ _ Santé.fr
CTIS SIRIPH2G ’-] ECLAIRE T

i Moteurs de recherche

DEEPL

APl de
traduction

. spécialisés

Figure 5 : ECLAIR la chaine des données et les différents acteurs3!

Le schéma montre comment les données sont collectées, standardisées et mises a
disposition de différents types d'utilisateurs a travers des interfaces et outils variés :
Source des Données : Les promoteurs renseignent les informations pour les

systémes SIRIPH2G et CTIS. Ces systémes alimentent la plateforme ECLAIRE.
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Open API (ECLAIRE) : Centralise et stocke les données. Les informations sont
standardisées au format FHIR (Fast Healthcare Interoperability Resources) afin de
faciliter les échanges et l'interopérabilité. Le DEEPL API de traduction assure la
traduction des données pour une meilleure accessibilité.

Utilisateurs : Les utilisateurs ont accés a ces données via différentes interfaces ;
Santé.fr, Moteurs de recherche spécialisés facilitent la recherche d'informations

spécifiques, etc...

Pour assurer le succés du projet de création d’'une base nationale des essais cliniques,
il est essentiel de considérer plusieurs facteurs clés. Tout d’abord, il est crucial de
mettre en place une stratégie de communication efficace pour informer et sensibiliser
'ensemble des acteurs concernés. Cela inclut la promotion active du projet, la diffusion
d’'informations claires et accessibles, ainsi que la coordination a I'’échelle nationale afin
d’assurer une harmonisation des démarches et des outils utilisés.

La réussite de cette démarche repose également sur la création de synergies entre
les différentes structures impliquées : organismes publics, universités, hopitaux, et
acteurs privés. Une approche collaborative et complémentaire permettra d’optimiser
les ressources, de mutualiser les bonnes pratiques et de renforcer la cohérence
globale. Enfin, il est indispensable de rendre toutes ces informations accessibles,
compréhensibles et transparentes pour le grand public. La transparence et
I'accessibilité sont des leviers essentiels pour favoriser la participation, rassurer le
public et renforcer la crédibilité de la recherche en France.

B. Essais cliniques décentralisés

Avant la pandémie de Covid-19, il était difficile d'imaginer que les patients
puissent consulter des médecins a distance, un concept souvent considéré comme
une nouveauté innovante ou méme risquée. La relation médicale était principalement
basée sur I'échange en face-a-face, dans les cabinets ou les hépitaux, et I'idée d'un
diagnostic ou d'un suivi effectué via une plateforme numérique semblait encore
lointaine. La crise sanitaire, cependant, a bouleversé ces perceptions en rendant
indispensable I'utilisation de la téléconsultation pour préserver la continuité des soins
tout en limitant la propagation du virus. Ce changement accéléré a également

contribué a ouvrir de nouvelles voies dans la recherche clinique. La pandémie a ainsi
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démystifié certains freins liés a l'adoption de ces innovations, montrant que la
flexibilité, I'adaptabilité et la numérisation sont essentielles pour répondre aux défis
futurs. De cette crise est née une opportunité : celle de développer et d’adopter des
essais cliniques décentralisés (ECD). Bien que toute innovation suscite parfois des
réticences, notamment a cause de la nouveauté ou du manque de familiarité, la

confiance s’installe progressivement lorsque les bénéfices deviennent évidents.

1 Définition

Un essai clinique décentralisé (ECD) désigne une étude dans laquelle,
contrairement aux essais traditionnels, plusieurs ou la totalité des processus
habituellement réalisés dans un centre d’investigation sont délocalisés, souvent grace
a l'utilisation des technologies numériques. Cette approche innovante permet de
mener la recherche en dehors des espaces physiques classiques, offrant ainsi plus de
flexibilité et d'accessibilité. Cela inclut®® : le recrutement et le consentement
électronique, la livraison des traitements a domicile, les consultations par
télémédecine, la collecte de données via des dispositifs connectés etc.

Il existe principalement deux formes d’essais cliniques décentralisés. La premiére,
appelée « essai 100 % décentralisé », permet aux patients de participer entierement
depuis leur domicile, sans jamais avoir besoin de se déplacer dans un centre
d’investigation. Cependant, cette approche reste encore rare en pratique, en raison de
plusieurs contraintes réglementaires et logistiques. La seconde, plus couramment
adoptée a ce jour, est I'essai hybride. Dans ce modéle, certaines procédures, comme
la collecte de données ou la livraison de traitements, s’effectuent a domicile, tandis
que d’autres, telles que l'inclusion ou I'évaluation d’efficacité, nécessitent encore la
présence du patient en centre. D’ailleurs, le modéle hybride apparait actuellement
comme la solution la plus envisageable par les promoteurs, car il combine flexibilité et

conformité réglementaire.

2 Avantages et limites

Ce fonctionnement décentralisé offre de nombreux avantages. Il permet
notamment d’accroitre I'accés aux essais pour des populations éloignées ou peu
mobiles, favorise une participation plus diversifiée en termes de profils de patients, et

contribue a réduire les colts liés aux visites sur site, a I'utilisation du personnel médical
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et a la gestion des structures hospitalieres. Ces bénéfices sont particulierement
importants pour rendre la recherche clinique plus inclusive et plus efficace.

Cependant, plusieurs limites®? subsistent. Le processus de consentement totalement
a distance reste soumis a une réglementation stricte, la validation par un médecin reste
souvent exigée, les visites médicales clés (inclusion, évaluation d'efficacité) doivent
généralement encore se faire en présentiel, sur le plan technique, les outils
numeériques utilisés pour le suivi a distance doivent respecter des normes
reglementaires rigoureuses, notamment le RGPD, I'hébergement sécurisé (HDS) et
une tragabilité fiable (auditabilité). Enfin, le cadre juridique et la responsabilité médicale
dans ces essais décentralisés ne sont pas encore totalement harmonisés, ce qui

constitue un frein a leur déploiement massif dans la pratique

3 Les réponses apportées par les autorités (DGS, DGOS, ANSM et
CNIL) quant a la réalisation des ECD :

Pour soutenir les promoteurs dans la conception et la mise en ceuvre de projets
de recherches cliniques décentralisées, plusieurs autorités frangaises, notamment la
Direction générale de la santé (DGS), la Direction générale de I'offre de soins (DGOS),
I’Agence nationale de sécurité du médicament (ANSM) et la Commission nationale de
I'informatique et des libertés (CNIL), ont lancé une phase pilote en 2024. Cette initiative
vise a expérimenter et a affiner les modalités pratiques de ces études innovantes, tout
en assurant la conformité réglementaire et la sécurité des participants. Lors de cette
phase pilote, une sélection de 20 projets ayant intégré des éléments décentralisés a
eté établie, représentant divers types d’approches et de secteurs d’application.
L’objectif est d’accompagner les promoteurs dans la conception des protocoles, en
leur fournissant des cadres d’intervention et des recommandations adaptées aux
spécificités des essais décentralisés. Cette démarche permet de tester en conditions
réelles les nouveaux modéles de recherche, tout en anticipant les enjeux liés a la
collecte de données, au consentement électronique, a la gestion des dispositifs
connecteés, et a la sécurité des données personnelles.

Par ailleurs, cette phase pilote a également généré des éclairages juridiques®, afin de
guider la rédaction des protocoles et d’assurer une conformité avec les exigences
réglementaires frangaises et européennes. Des éclairages juridiques spécifiques sont
ainsi fournis pour clarifier les conditions de réalisation concréte de ces recherches,
notamment sur la gestion du consentement a distance, la responsabilité médicale, la

tracabilité et la protection des données transportées ou stockées.
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Le consentement d’un participant peut-il étre recueilli a distance ?

Les textes francais et européens n’interdisent pas un recueil décentralisé, le cas
échéant, par voie dématérialisée. Le consentement d’'un participant peut donc étre
recueilli a distance. Néanmoins, la possibilité d’un recueil papier doit étre maintenue,
conformément aux recommandations européennes, afin de ne pas exclure les patients
ne disposant pas des outils nécessaires, n'étant pas a l'aise avec les dispositifs
électroniques ou rebutés par la complexité de la procédure.

Le domicile du participant peut-il étre considéré comme un lieu de recherche ?

Conformément au Code de la santé publique, un lieu de recherche est défini comme
tout endroit ou sont effectués des actes liés a la recherche. Le domicile du participant
peut donc étre assimilé a un lieu de recherche. Il doit cependant étre doté de
ressources humaines, matérielles et techniques appropriées, et respecter les

exigences de sécurité applicables aux personnes qui y participent.

Les centres « satellites » | centres de proximité doivent-ils étre déclarés surle CTIS ?
La notion de centre « satellite » / de proximité n’est pas définie et n’obéit pas a un
régime juridique particulier : il s’agit simplement d’'un lieu de recherche rattaché a un
investigateur. Lorsqu’il s’agit d’'un essai clinique portant sur un médicament, ces

centres doivent étre inscrits sur le CTIS.

L’administration d’un médicament ou d’un produit dans un centre « satellite » / de
proximité est-elle soumise aux mémes conditions juridiques que I'administration de ce
méme médicament ou produit au domicile du participant avec délivrance par une
pharmacie associée au centre investigateur ?

A défaut de régles spécifiques pour les centres de proximité, ce sont les dispositions
générales qui s’appliquent. L’administration d’'un médicament ou d’un produit en centre
« satellite » /de proximité suit donc le méme cadre juridique que son administration au
domicile du participant, avec remise du produit par la pharmacie rattachée au centre

investigateur.

Est-il possible de prévoir un envoi du traitement expérimental par l'investigateur au
domicile du participant ?

L’envoi du traitement expérimental par I'investigateur au domicile d’'un participant est
envisageable (par exemple : remise du traitement par le service investigateur a des

infirmiers libéraux choisis par le service investigateur ; acheminement du traitement au
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domicile du patient par ces infirmiers ; administration des traitements au domicile des
patients par ces infirmiers).

Concernant les centres « satellite » /de proximité, I'article L.5126-7 du CSP impose
que les PUI ne distribuent des médicaments expérimentaux qu’aux investigateurs,
dans les lieux ou la recherche est autorisée. Ainsi, si le centre « satellite » / de
proximité est un centre investigateur, alors la PUI peut y livrer le traitement
directement. Sinon, le médicament doit d’abord étre envoyé a I'investigateur principal,
qui en assurera ensuite l'acheminement vers le centre satellite. Enfin, la
réglementation actuelle n’autorise pas la rétrocession par les PUI pour une délivrance

directe au domicile des patients.

La décentralisation des essais cliniqgues ne doit pas transférer de nouvelles
responsabilités au participant par rapport a une participation en centre. Le suivi réalisé
au domicile doit reproduire, en tout point pertinent du protocole, les mémes
procédures, la méme qualité de surveillance et les mémes obligations que celles
assurées au sein du centre investigateur. Toute différence d’organisation ne doit pas
entrainer pour le patient de charge additionnelle ni une diminution des garanties de

sécurité et de conformité au protocole.

Rendre la recherche clinique véritablement accessible est indispensable pour
la reconnaitre comme une option de soin. Historiquement confinée dans des centres
urbains et réservée a des patients informés ou référés, elle doit aujourd’hui s’ouvrir
grace a des outils numériques, des plateformes interconnectées et des initiatives
nationales et européennes (CTIS, ECLAIR) qui centralisent et rendent lisibles les
essais. Concrétement, cela implique de déployer et promouvoir des interfaces
conviviales (portails, cartes interactives) reliant patients, investigateurs et centres et
de généraliser des modéles hybrides d’essais décentralisés tout en garantissant la
sécurité, la tracabilité des données et I'équivalence du suivi entre domicile et centre. Il
est également nécessaire de clarifier et d’harmoniser les régles pratiques
(consentement a distance, statut du domicile comme lieu de recherche, distribution
des médicaments expérimentaux, role des centres satellites) pour lever les freins
réglementaires et logistiques. En combinant infrastructures numériques
interconnectées, adaptations réglementaires et soutien humain, on peut transformer
'ouverture historique de la recherche clinique en une opportunité thérapeutique

concréte, slre et accessible a tous.
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CONCLUSION

Lorsqu'on évoque la recherche clinique, l'image qui vient immédiatement a
I'esprit est celle d'un processus méthodique dédié a tester et a valider des traitements
meédicaux. Cependant, au-dela de cette fonction centrale de validation, une nouvelle
approche s'impose progressivement : percevoir la recherche clinique comme une
option de soin. A premiére vue, cette idée peut donner I'impression qu’on cherche &
négliger les frontiéres classiques qui délimitent la recherche et la pratique médicale.
Pourtant, elle repose sur une réflexion bien fondée sur les avantages tangibles que la
participation aux essais cliniques peut offrir aux patients.

Redéfinir la recherche clinique comme une option de soin invite a un changement de
paradigme dans la perception de la recherche clinique non seulement comme un

domaine d’investigation, mais aussi comme une réelle option thérapeutique.

D'abord, faire de la recherche clinique une option de soin demande de
surmonter de multiples obstacles, a la fois culturels, éthiques, organisationnels et
techniques. Un frein majeur reste la méconnaissance et la défiance du public malgré
la visibilité accrue de la recherche clinique pendant la pandémie de Covid-19. Il est
donc nécessaire d’investir dans I'éducation, la communication claire et la co-
construction avec les patients et leurs associations pour restaurer la confiance. De
plus, des inégalités d’acces remettent en cause I'équité de la recherche clinique :
contraintes socio-économiques, barrieres logistiques, faible littératie en santé et
disparités géographiques empéchent de nombreux patients d’y participer.

Ainsi, pour faire évoluer la perception de la recherche clinique en tant qu’option
de soin, il faut rendre la démarche visible, compréhensible et accessible : en diffusant
une information claire et compréhensible et en rassurant sur les garanties éthiques et
réglementaires. La plateforme Notre-recherche-clinique.fr constitue un outil
pédagogique central pour pallier ce probleme. Il faut la promouvoir auprés du grand
public, des associations de patients, des professionnels de santé et des acteurs
industriels pour en accroitre la notoriété et 'usage.

Parallélement, il est indispensable de mobiliser et former les professionnels de santé
afin qu’ils deviennent des ambassadeurs crédibles de la recherche clinique au sein du
parcours de soins, en intégrant systématiquement I'information sur les essais dans les

pratiques courantes. Les associations de patients doivent étre partenaires
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stratégiques : leur proximite, leur Iégitimité et leur capacité a co-construire des actions
d’'information et de témoignage permettront de déconstruire les idées regues et

d’humaniser la communication.

Ensuite, pour faire de la recherche clinique une véritable option de soin, il est
essentiel de la rendre plus accessible. Jusqu’'a présent, elle était principalement
concentrée dans des centres urbains, accessibles surtout aux patients bien informés
ou reférés. Aujourd’hui, elle doit s’ouvrir grace a des outils numériques, des
plateformes interconnectées et des initiatives nationales et européennes (CTIS et
ECLAIR) qui centralisent et simplifient 'acceés aux essais. Concrétement, cela
nécessite de développer et de promouvoir des interfaces (portails, cartes interactives)
reliant patients, investigateurs et centres, ainsi que de généraliser des modéles
hybrides d’essais décentralisés, tout en garantissant la sécurité, la tracabilité des
données et un suivi équivalent entre domicile et centre de soins. Par ailleurs, il faut
clarifier et harmoniser les régles pratiques comme le consentement a distance, le
statut du domicile comme un lieu de recherche, la distribution des médicaments
expérimentaux, et le role des centres satellites afin de lever les obstacles
réglementaires et logistiques.

En conclusion, faire évoluer la perception de la recherche clinique vers une
véritable option de soin nécessite une approche globale et coordonnée. Cela passe
par la clarification des cadres éthiques et réglementaires, le renforcement de
I'éducation et de la communication pour mieux informer et instaurer la confiance, ainsi
que par l'adaptation des modalités opérationnelles afin d’accroitre la flexibilité et
garantir une plus grande équité d’acces. La mobilisation de ressources humaines et
techniques doit accompagner cette transformation pour soutenir efficacement patients
et professionnels, tout en garantissant I'éthique, la sécurité et la qualité scientifique.
Enfin, il demeure fondamental de préserver une frontiére bien définie entre soin et
recherche : la sécurité et l'intérét du patient doivent toujours primer, en veillant a

maintenir l'intégrité et la rigueur scientifique de chaque démarche.
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