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Remboursement de médicaments destinés aux enfants atteints du cancer

Zusammenfassung

Mit dem Postulat der Kommission fiir soziale Sicherheit und Gesundheit NR 18.4098 «Vergitung von
Medikamenten fiir krebskranke Kinder» wurde der Bundesrat beauftragt, einen Bericht auszuarbeiten,
der die Situation der Kostentbernahme bei Medikamenten fur krebskranke Kinder aufzeigt und magli-
che Handlungsfelder darstellt, um Falle von Ungleichbehandlungen zu vermeiden. Im Auftrag des Bun-
desamtes fir Gesundheit (BAG) flihrte BSS Volkswirtschaftliche Beratung Basel diesbezlglich eine Si-
tuationsanalyse durch, deren Ergebnisse im vorliegenden Bericht zusammengefasst werden.

Eine wichtige Vergltungsmadglichkeit von Kinderonkologika ist die Vergutung von Arzneimitteln im Ein-
zelfall nach den Artikeln 71a-71d der Verordnung Uber die Krankenversicherung (KVV, SR 832.102),
weshalb diese auch Fokus der Situationsanalyse war. Die Analyse zeigte nach der Befragung von Kran-
kenversicherern und Kinderonkologinnen und Kinderonkologen auf, dass im Bereich der Kinderonkolo-
gie die Bewilligungsquote der Kostengutsprachegesuche nach den Artikeln 71a-71d KVV nahezu bei
100% liegt. Es konnte keine Ungleichbehandlung in der Bewilligungsquote zwischen den Krankenver-
sicherungen erkannt werden. Ablehnungen kamen nur sehr selten vor und fir diese fanden sich andere
Finanzierungsmoglichkeiten, wie etwa Uber eine Stiftung oder bei verhaltnismassig tiefen Kosten tber
die Familie. Die befragten Kinderonkologinnen und Kinderonkologen sind mit der Bewilligungsquote
zufrieden. Sie trage dazu bei, dass die Schweiz im internationalen Vergleich eine hohe Uberlebensrate
im Bereich Kinderonkologie aufweise. Gestiitzt auf die vorliegenden Ergebnisse besteht kein Han-
dlungsbedarf.

Résumé

Dans le postulat déposé par la Commission de la sécurité sociale et de la santé publique CN 18.4098
« Remboursement des médicaments destinés aux enfants atteints du cancer », le Conseil fédéral a été
chargé d’établir un rapport dans lequel il expose la prise en charge des colts des médicaments destinés
aux enfants atteints du cancer et identifie les champs d’action possibles pour éviter toute inégalité de
traitement. Sur mandat de I'Office fédéral de la santé publique (OFSP), le bureau d’études économiques
BSS a Bale a mené une analyse de la situation. Les résultats sont résumés ci-dessous.

Une importante possibilité de rembourser les médicaments anticancéreux pour enfants passe par la
prise en charge de médicaments dans des cas particuliers, selon I'art. 71a a 71d de I'ordonnance sur
'assurance-maladie (OAMal ; RS 832.102), raison pour laquelle 'enquéte s’est principalement concen-
trée sur cette ordonnance. L’analyse a relevé, au moyen d’enquétes auprés d’assureurs-maladie et
d’'oncologues pédiatriques, que les demandes de garantie de prise en charge selon l'art. 71a a 71d
OAMal avaient été autorisées a prés de 100 % dans ce domaine. L’étude n’a pas constaté d‘inégalités
de traitement dans le taux d’autorisation entre les différents assureurs-maladie. Les rares refus ont pu
étre couverts a l'aide d’autres possibilités de financement, p. ex. par des fondations ou par la famille
lors de colts relativement bas. Les oncologues consultés sont satisfaits de ce résultat, qui permet un
taux de survie élevé dans ce domaine en comparaison internationale. Sur la base des résultats de ce
rapport, il n’y a pas lieu d’intervenir.

Sintesi

Con il postulato della Commissione della sicurezza sociale e della sanita CN 18.4098 «Rimborso dei
medicamenti per i bambini malati di cancro», il Consiglio federale & stato incaricato di redigere un rap-
porto che illustri la situazione relativa all'assunzione dei costi dei medicamenti per i bambini malati di
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cancro e presenti le opzioni atte a prevenire disparita di trattamento. A questo proposito, su incarico
dell’Ufficio federale della sanita pubblica (UFSP), BSS Volkswirtschaftliche Beratung Basel ha condotto
un’analisi della situazione, i cui risultati sono riassunti nel presente rapporto.

Un’importante possibilita di rimborsare i medicamenti oncologici pediatrici consiste nella rimunerazione
di medicamenti nel singolo caso secondo gli articoli 71a-71d dell'ordinanza sull’'assicurazione malattie
(OAMal; RS 832.102). L’analisi della situazione ha percio esplorato principalmente questa pista e, dopo
un sondaggio presso assicuratori malattie e oncologi pediatrici, ha rilevato che la quota di approvazione
delle domande di garanzia di assunzione dei costi secondo gli articoli 71a-71d OAMal in questo ambito
ammonta a quasi il 100 per cento. Non sono state riscontrate disparita di trattamento in merito alla quota
di approvazione tra le varie assicurazioni malattie. | rarissimi casi di rifiuto sono stati coperti grazie ad
altre opzioni di finanziamento, come per esempio tramite una fondazione o, in caso di costi relativa-
mente bassi, la famiglia. Gli oncologi pediatrici intervistati sono soddisfatti di questa quota di approva-
zione, che contribuisce affinché in Svizzera ci sia un tasso di sopravvivenza elevato nell'oncologia pe-
diatrica rispetto ad altri Paesi. Sulla base di questi risultati non sussiste alcuna necessita di intervento.
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Remboursement de médicaments destinés aux enfants atteints du cancer

1 Contexte

Le 25 octobre 2018, la Commission de la sécurité sociale et de la santé publique (CSSS-CN) a déposé
le postulat 18.4098 « Remboursement des médicaments destinés aux enfants atteints du cancer ». Le
Conseil fédéral a été chargé d’établir un rapport dans lequel il expose la prise en charge des colts des
meédicaments destinés aux enfants atteints du cancer. Il doit également identifier les champs d’action
possibles pour éviter toute inégalité de traitement.

Ce rapport doit notamment apporter des précisions sur les points suivants :
- les conditions dans lesquelles les caisses-maladie prennent en charge les médicaments des-
tinés aux enfants atteints du cancer ;
- les solutions envisageables en vue d’un remboursement des médicaments autorisés a I'étran-
ger, mais pas encore autorisés en Suisse ;
- les solutions permettant d’éviter I'inégalité de prise en charge pour les médicaments utilisés
hors étiquette (off-label-use)'.

Le présent rapport recense les possibilités de remboursements de médicaments oncologiques pour
enfants par le systéme sanitaire suisse dans le chapitre 1.1. L'OFSP a mandaté le bureau BSS d’ana-
lyser la situation (cf. chapitre 1.2) afin de faire le point sur I'égalité de traitement en matiére de prise en
charge de médicaments et d’indications hors étiquette dans des cas particuliers (possibilité de rembour-
sement conformément aux art. 71a a 71d OAMal, cf. chapitre 1.1.2). Les principaux résultats de I'ana-
lyse figurent au chapitre 2 du présent rapport. Pour les détails, il convient de consulter I'analyse, en
annexe. Finalement, les résultats sont évalués du point de vue du Conseil fédéral au chapitre 3.

1.1 Différentes possibilités de prise en charge

La prise en charge de médicaments administrés en oncologie pédiatrique distingue : premiérement, le
type de prise en charge (stationnaire ou ambulatoire) et, deuxiemement, le cas d’infirmité congénitale
et de maladie aprés la naissance. Les différentes conditions pour une prise en charge par I'assurance
obligatoire des soins (AOS) (cf. premiere question formulée dans le postulat) sont listées sous les
ch. 1.1.1 a 1.1.2. Dans certains cas, I'assurance-invalidité (Al) peut aussi prendre les colts en charge
(cf. ch. 1.1.3).

1.1.1 En stationnaire

Le systtme DRG s’applique dans le domaine stationnaire : en principe, toutes les prestations, y compris
les médicaments faisant partie du forfait par cas, sont pris en charge par 'AOS. De plus, une liste de
« rémunérations supplémentaires » spécifie les prises en charge de médicaments particulierement col-
teux (ou d’autres cas spéciaux) par 'AOS.

1.1.2 En ambulatoire

Les colts de médicaments dans le domaine ambulatoire sont principalement pris en charge par 'AOS,
a condition que le médicament est autorisé par Swissmedic, figure dans la liste des spécialités (LS),
qu’il est utilisé dans le cadre de l'information professionnelle ainsi que dans les limitations de la LS
(utilisation sur indication).

Les art. 71a a 71d OAMal réglent la prise en charge par ’AOS de médicaments pour des traitements
« hors étiquettes » ou hors LS dans des cas particuliers. Il s’agit en I'occurrence d’'une dérogation qui

' Cf. www.parlement.ch > Travail parlementaire > Recherche curia vista > 18.4098
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vise en premier lieu a garantir 'accés a des médicaments ne figurant pas dans la liste des spécialités
pour le traitement de maladies mortelles ou de probléemes de santé graves et chroniques.

Dans ce sens, I'AOS peut rembourser des médicaments qui
- figurent dans la LS, mais qui sont remis en dehors de I'information professionnelle autorisée
par Swissmedic ou des limitations de la LS (art. 71a OAMal) ;
- nefigurent pas dans la LS, mais qui sont autorisés par Swissmedic (art. 71b OAMal) ;
- ne sont pas autorisés par Swissmedic, mais qui sont importés d’un pays ayant institué un sys-
teme d’autorisation équivalent selon Swissmedic et qui y sont autorisés selon l'indication cor-
respondante (art. 71c OAMal)2.

Pour la prise en charge, 'usage du médicament doit constituer un préalable indispensable a la réalisa-
tion d’'une autre prestation remboursée par 'AOS, ou doit, faute d’alternatives thérapeutiques, apporter
un bénéfice élevé au patient dans le traitement d’'une grave maladie chronique ou mortelle.

L’assurance-maladie contrble I'efficacité, 'adéquation et 'économicité des médicaments dans les cas
particuliers®. Le médecin traitant est tenu de soumettre une demande de garantie de prise en charge
des colts a la compagnie d’assurance, afin d’obtenir un remboursement de la part de 'AOS. L’assu-
rance-maladie consulte le médecin-conseil et vérifie, dans les deux semaines suivant la réception de la
demande de remboursement compléte, si les colits a rembourser sont proportionnels a l'intérét théra-
peutique.

1.1.3 Infirmité congénitale

On parle d’« infirmité congénitale » lorsqu’'une maladie était déja présente a la naissance. Dans ces
cas, I'Al décide de la prise en charge du traitement. Elle rembourse toutes les mesures médicales
jusqu’a I'age de 20 ans, conformément a l'art. 13, al. 1, de la loi fédérale de I'assurance-invalidité (LAI,
RS 831.20).

1.2 Eventuelles inégalités de traitement lors de prises en
charge de médicaments dans des cas particuliers

Le 1¢"mars 2011, la prise en charge de médicaments dans des cas particuliers, selon les art. 71aa 71b
OAMal, est entrée en vigueur. Des modifications effectuées dans le cadre de la révision partielle de
I'OAMal, du 1er février 2017, sont en vigueur depuis le 1" mars 2017. La prise en charge de médica-
ments dans des cas particuliers est dorénavant réglée dans les art. 71a a 71d OAMal. Une réévaluation
des modifications a été prévue dans le cadre de cette révision. Une évaluation menée dans ce but de
2019 a 2020 relevait une nécessité d’agir en particulier contre I'égalité de traitement.

Cependant, les résultats de I'évaluation mentionnée ne sont pas transposables sur un cas particulier de
prise en charge de médicaments en oncologie pédiatrique. Les données de 2019 ont montré que moins
de 1 % des 38 000 demandes de garantie de prise en charge déposées en vertu des art. 71a a 71d
OAMal proviennent du domaine de 'oncologie pédiatrique. Les problématiques générales du rembour-
sement de traitements « hors étiquette » ne sont donc pas forcément celles du domaine de I'oncologie
pédiatrique. En conséquence, 'OFSP a commandé une analyse externe de la situation. Cette analyse
supplémentaire ainsi que les résultats de I'évaluation de la prise en charge de médicaments dans des

2 Cf. www.ofsp.admin.ch > Assurances > Assurance-maladie > Prestations et tarifs > Médicaments > Prise en charge de médicaments dans des
cas particuliers.
3 Le Conseil fédéral accorde les compétences respectives aux assurances-maladie conformément a I'art. 71a & 71d OAMal.
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cas particuliers selon les art. 71a a 71d OAMal, devait vérifier la présence d’inégalités et, le cas échéant,
déterminer des champs d’action possibles.

2 Résumé des principaux résultats de I’analyse

Les modalités de prise en charge décrites dans les art. 71a a 71d OAMal revétent d’'une grande impor-
tance. En effet, les médicaments contre le cancer, et particulierement dans ce domaine, sont souvent
utilisés en dehors des informations professionnelles autorisées par Swissmedic ou des limitations de la
LS ou encore administrés sans autorisation en Suisse.

On peut considérer que, t6t ou tard, une demande de prise en charge d’'un médicament dans un cas
particulier sera déposée pour chaque enfant atteint de cancer (a I'exception des infirmités congénitales,
prises en charge par I'Al). Environ 80 % des demandes de garantie de prise en charge des colts con-
cernent des médicaments autorisés en Suisse et admis dans la LS. En revanche, leur utilisation est faite
en dehors des informations professionnelles autorisées ou de la limitation de la LS (art. 71a OA- Mal).
10 % des demandes concernent des médicaments autorisés en Suisse, mais qui ne figurent pasdans
la LS (art. 71b OAMal), ainsi que des médicaments pas encore autorisés en Suisse (art. 71¢ OA-Mal).

Le taux d’autorisation des demandes de garantie de prise en charge des frais selon l'art. 71a a 71d est
tres élevé dans le domaine de I'oncologie pédiatrique. Selon les assurances-maladie consultées, envi-
ron 77 % des demandes sont directement acceptés par 'AOS et dans environ 23 % des cas, des essais
de traitements sont entamés aux frais des entreprises pharmaceutiques. En somme, le taux d’autorisa-
tion dans le domaine de I'oncologie pédiatrique s’éléve a pratiquement 100 % aupres de toutes les
assurances-maladie. Les refus restent rares, un constat approuvé par les oncologues pédiatriques. Les
rares refus dans ce domaine ont pu étre couverts a I'aide d’autres possibilités de financement, p. ex.
par des fondations ou par la famille lors de codts relativement bas. On peut considérer que la problé-
matique générale de l'inégalité de traitements chez les assurés selon la LAMal pour le remboursement
de médicaments « hors étiquettes » ne se pose pas en oncologie pédiatrique. Les oncologues pédia-
triques consultés s’avérent satisfaits du taux d’autorisation. Selon eux, ce résultat se reflete dans le taux
de survie élevé en comparaison internationale. La Suisse se situe dans la moitié supérieure des pays
de 'OCDE (comparaison du taux de survie a cing ans des personnes atteintes de lymphomes malins,
de leucémies lymphatiques et de tumeurs cérébrales).

Les possibilités d’optimisation mentionnées dans I'analyse de la situation portent sur le type de traite-
ment des demandes de cas particuliers et sur leur gestion administrative. Ces mesures pourraient faire
I'objet de solutions sectorielles a mettre au point dans des groupes de travail incluant des assureurs-
maladie et des fournisseurs de prestations par le biais.

3 Conclusion du Conseil fédéral

A linverse des précédentes évaluations, menées entre 2019 et 2020, il n’y a pas lieu de supposer des
inégalités de traitement dans le domaine de 'oncologie pédiatrique dans les cas particuliers. Au vu des
résultats présentés ci-dessus, aucune mesure n’est nécessaire. En outre, les mesures prévues dans le
cadre des art. 71a a 71d OAMal, mises en consultation par le Conseil fédéral le 3 juin 2022, conduiront
a davantage d’optimisations, y compris dans le domaine de I'oncologie pédiatrique.
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Condensé

La présente analyse de la situation examine la prise en charge des médicaments destinés aux
enfants atteints du cancer. Elle sert de base pour répondre au postulat 18.4098 de la Commission
de la sécurité sociale et de la santé publique du Conseil national.

Pres de 30 % des maladies cancéreuses chez I'enfant constituent des infirmités congénitales. Dans
ces cas, l'assurance-invalidité (AI) prend en charge le cofit des médicaments. Les traitements
stationnaires sont par ailleurs rémunérés selon le systeme DRG. La présente étude se concentre
sur la prise en charge des médicaments dans le secteur ambulatoire par les caisses- maladie. Dans
le systéme de rémunération du secteur ambulatoire, 'assurance obligatoire des soins (AOS)
rembourse habituellement les médicaments, a condition qu’ils figurent dans la liste des spécialités
(LS) pour le champ d’application prévu. Or dans le quotidien médico- thérapeutique, de
nombreuses situations impliquent d’utiliser un médicament dont ce n’est pas (encore) le cas. Il
est possible, dans des cas particuliers, de faire payer de tels médicaments a 'AOS, en remplissant
une demande de prise en charge des cofits fondée sur les art. 71a a 71d de 'ordonnance sur
lassurance-maladie (OAMal). On peut méme considérer que tout enfant atteint du cancer sera
tot ou tard traité (sauf dans le cas d’'une infirmité congénitale, qui est du ressort de ’'AI) avec un
médicament ayant fait 'objet d'une demande au sens des art. 71a a 71d OAMal.

Pres de 80 % des demandes de prise en charge des cofits fondées sur les art. 71a a 71d OAMal
concernent des médicaments qui sont autorisés en Suisse et qui figurent dans la LS, mais qui sont
utilisés pour une autre indication que celles autorisées dans I'information professionnelle ou
prévues par la limitation fixée dans la LS (art. 71a OAMal). Elles se rapportent sinon, dans
respectivement 10 % des cas, a des médicaments qui sont autorisés en Suisse mais qui ne figurent
pas dans la LS (art. 71b OAMal), ou bien a des médicaments qui ne sont pas encore autorisés en
Suisse (art. 71c OAMal).

Le taux d’acceptation des demandes de prise en charge des cofits au sens des art. 71a a 71d OAMal
est treés élevé en oncologie pédiatrique. Selon les assurances-maladie interrogées, ’AOS approuve
directement prés de 77 % des demandes. Les 23 % restants des demandes donnent lieu a un «
essai thérapeutique » : dans ce cas, 'entreprise pharmaceutique prend d’abord en charge le cofit
du médicament. A supposer que le traitement ait été fructueux, l’assurance- maladie en
remboursera les cotits dans le cadre de I’AOS, a une date convenue a ’avance. Les refus sont tres
rares — comme le confirment tant les assurances-maladie que les oncologues pédiatriques. Dans
les quelques cas ot une demande de prise en charge des coiits en oncologie pédiatrique n’est pas
approuvée, une autre possibilité de financement est généralement trouvée

— grace a une fondation ou, si les cofits demeurent relativement bas, au sein de la famille. Il n’y a
pas non plus de différence systématique sur le plan du taux d’acceptation entre les trois articles
71a, 71b et 71c OAMal, selon les oncologues pédiatriques et les assurances-maladies a qui la
question a été posée.



Les oncologues pédiatriques interrogés se déclarent satisfaits du taux d’acceptation, qui contribue
au taux élevé de survie qui distingue la Suisse dans les comparaisons internationales en oncologie
pédiatrique. La pratique de remboursement présente toutefois un réel potentiel d’optimisation a
leurs yeux. Les oncologues pédiatriques déplorent en particulier de devoir consacrer autant de
temps a rédiger leurs demandes de prise en charge des cofits ainsi qu’a répondre aux questions a
ce sujet. En outre, ils signalent des cas ponctuels ot le médicament devrait étre administré
immédiatement — et ou le processus de demande de prise en charge des cofits et de prise de
décision dure trop longtemps. Cependant, méme en pareil cas, une solution est le plus souvent
trouvée — lors d'un coup de téléphone a ’assurance-maladie ou par une garantie de couverture de
la part d’'une fondation disposée a payer en cas de refus de la demande.

Il a encore été vérifié si la pratique d’autorisation différe d’une caisse-maladie a autre. Aucune
différence n’est apparue au niveau du processus décisionnel. En outre, le taux d’acceptation est
trés élevé dans toutes les assurances. Le faible nombre de cas ne permet pas de se prononcer sur
une éventuelle différence systématique entre les assurances-maladie quant aux rares refus subis.

Il serait possible d’optimiser la mise en ceuvre des art. 71a a 71d OAMal dans le domaine de
l'oncologie pédiatrique, en dressant une liste des traitements standard. Une telle approche
réduirait les cofits administratifs — au profit des oncologues pédiatriques comme des assurances-
maladie. Une autre optimisation possible consisterait a centraliser ’évaluation par lemédecin-
conseil des demandes de prise en charge des cotits en oncologie pédiatrique. En outre, I’équipe
chargée de I’étude recommande aux oncologues pédiatriques de toujours désigner comme telles
les demandes particulierement urgentes. Enfin, les assurances-maladie devraient sensibiliser
leurs collaborateurs afin qu’ils distinguent bien, dans le domaine de 'oncologie pédiatrique, entre
les études sponsorisées par les groupes pharmaceutiques et les « protocoles d’étude ».



1. Introduction

Le 25 octobre 2018, la Commission de la sécurité sociale et de la santé publique du Conseil
national (CSS-N) a déposé un postulatt sur le theme du remboursement des médicamentsdestinés
aux enfants atteints du cancer. Ce postulat charge le Conseil fédéral d’établir un rapportqui devra
apporter des précisions sur les points suivants :

— conditions auxquelles les caisses-maladie prennent en charge les cofits des médicaments
destinés aux enfants atteints du cancer ;

— solutions envisageables en vue d’'un remboursement des cofits des médicaments non encore
autorisés en Suisse, mais autorisés a I’étranger ;

— solutions permettant d’éviter de créer des cas d’inégalité de traitement en matiére de prise en
charge des médicaments utilisés hors étiquette (« off-label-use »).

La présente analyse de la situation constitue le rapport demandé par la CSSS-N. Selon les analyses
a la base du présent rapport, presque tous les enfants atteints du cancer seront tot ou tard traités
avec un médicament qui n’est pas systématiquement remboursé par I’assurance obligatoire des
soins (AOS). A la place, les oncologues pédiatriques doivent adresser aux assurances-maladie une
demande de prise en charge des cofits au sens des art. 71a a 71d de 'ordonnance sur I’assurance-
maladie (OAMal), afin de solliciter le remboursement du médicament. La présente analyse de la
situation se concentre par conséquent sur le systeme de prise en charge prévu aux art. 71a a 71d
OAMal.

La structure de ce document est la suivante : son chapitre 2 décrit les méthodes utilisées pour
répondre aux questions de recherche. Le chapitre 3 traite du taux d’incidence et du taux de survie
des enfants atteints du cancer en Suisse. Le chapitre 4 offre un bref apercu des différents systémes
de prise en charge des médicaments en oncologie pédiatrique. Le fonctionnement du systéme de
remboursement fondé sur les art. 71a a 71d OAMal est expliqué en détail au chapitre 5. Le
chapitre 6 porte sur les résultats des enquétes menées et aborde les processus du systéme de prise
en charge, la répartition des demandes entre les art. 71a, 71b et 71c OAMal, leurtaux d’acceptation
et les défis posés par le systeme de prise en charge. Le chapitre 7 présente les idées susceptibles
d’optimiser le systéme de prise en charge des médicaments administrés aux enfants atteints du
cancer. Le chapitre 8 enfin résume les principaux résultats de I'analyse de la situation.

1 Postulat 18.4098 « Remboursement des médicaments destinés aux enfants atteints du cancer ».



2. Méthodologie

Les pages qui suivent exposent les méthodes ayant servi a la présente analyse de la situation.

2.1 Analyse documentaire

La présente analyse de la situation repose sur les résultats de I’évaluation de la prise en charge
de médicaments dans des cas particuliers en vertu des art. 71a a 71d OAMal (Kigi et al, 2020).
Elle a été réalisée par BSS et Asim, a la demande de ’OFSP.2

Les statistiques et la littérature scientifique sur le cancer de I'enfant, sur son incidence et le taux
de survie ont également été consultées pour les besoins de ce rapport.

2.2 Discussions avec des professionnels

L’équipe chargée de I'étude a mené des discussions avec en tout six oncologues pédiatriques issus
de quatre hopitaux différents. La liste des interlocuteurs figure a 'annexe 3.

2.3 Enquéte en ligne

Les assurances-maladie jouent un role clé dans la prise en charge des médicaments destinés aux
enfants atteints du cancer, en se prononcant sur les demandes au sens des art. 71a a 71d OAMal.
Elles ont été conviées a une enquéte en ligne visant a offrir la vision la plus large possible des
assurances-maladie. Une telle approche a encore permis d’examiner s’il y avait des différences
entre assurances-maladie dans la pratique de prise en charge.

Au total, 21 assurances-maladie ont été invitées a participer a 'enquéte en ligne. Il s’agit des
quatre membres de Curafutura et des membres de Santésuisse ayant consenti a participer a
Ienquéte en ligne menée dans le cadre de I’évaluation susmentionnée (Kigi et al, 2020). Parmi
les 21 assurances-maladie invitées, 18 ont participé a 'enquéte (taux de retour : 86 %)3. Au total,
Peffectif des personnes assurées dans ’AOS au 1¢r janvier 2021 y est représenté a hauteur de
89 %. Le taux de couverture pour les enfants assurés (0 a 18 ans) est lui aussi de 89 %. Le
questionnaire avait été discuté auparavant avec une des principales assurances-maladie.

2 ’évaluation est accessible en ligne a 'adresse suivante : https://www.bag.admin.ch/bag/fr/home/das-

bag/publikationen/evaluationsberichte/evalber-kuv.html
3 Ce nombre inclut les assurances-maladie n’ayant pas pu répondre a toutes les questions.



https://www.bag.admin.ch/bag/fr/home/das-bag/publikationen/evaluationsberichte/evalber-kuv.html
https://www.bag.admin.ch/bag/fr/home/das-bag/publikationen/evaluationsberichte/evalber-kuv.html

3. L’oncologie pédiatrique en Suisse

En Suisse, pres de 220 cas de cancer sont diagnostiqués chaque année chez des enfants agés de
0 a 14 ans. L'incidence, soit le nombre de nouveaux cas diagnostiqués par an pour 100
000 enfants, a connu au cours des dernieres décennies une évolution certes lente, mais toujours
haussiére : alors qu’on recensait 15,0 nouveaux diagnostics par an pour 100 000
enfants entre 1988 et 1992, I'incidence était de 17,9 entre 2013 et 2017. Il est vrai, cependant, que
de réels progres médicaux ont été réalisés durant cette période : beaucoupd’enfants bénéficient
maintenant de traitements efficaces et le taux de survie a dix ans avoisine 90 % (OFS, 2021a).

La figure 1 montre I’évolution au fil du temps des nouveaux cas de maladie et de déces pour
100 000 enfants.

Figure 1 : Evolution du nombre de nouveaux cas et de décés au fil du temps

20

—_— ’
m— e R

14
12
10
8
6

@ Nouveaux cas
® Déces

Cas pour 100 000 enfants

2 @, ®
0
1988-1992 1993-1997 1998-2002 2003-2007 2008-2012 2013-2017

Période

Source : OFS (2021a). Graphique réalisé par les auteurs.

la figure 8 de 'annexe 2). Le nombre de déces pour 100 000 enfants est
toutefois constant dans tous les groupes d’age. Ce qui donne a penser que la probabilité de survie
est spécialement élevée chez les tout petits. Les considérations ci-dessus ne prennent pas en
compte le groupe des adolescents (15 a 19 ans). Selon I'Office fédéral de la statistique (2021b),
environ 120 nouveaux cas sont apparus par an entre 2012 et 2017 dans cette classe d’age.4

La Suisse affiche en comparaison internationale un taux de survie élevé en cas de tumeur
pédiatrique. La figure 9 de I'annexe 2 indique le taux de survie a 5ans des enfants tombés

4 Dans les pages qui suivent, la notion de « cancer de I'enfant » ne vaut que pour les cas de cancer apparus
dans le groupe d’age des 0 a 14 ans. Le systeme de remboursement est toutefois le méme.



malades du cancer entre 2010-2014 dans les pays de ’OCDE. La Suisse se situe dans la moyenne
supérieure de ’OCDE (Allemani et al., 2018).



4. Apercu des systéemes de rémunération

La prise en charge des médicaments en oncologie pédiatrique différe en fonction d’abord du genre
de traitement (domaine ambulatoire ou stationnaire), ensuite du genre de maladie, qui peut étre
une infirmité congénitale ou une maladie acquise ultérieurement.

4.1 Domaine ambulatoire

La présente étude se concentre, conformément au cahier des charges, sur la prise en charge des
médicaments dans le secteur ambulatoire. Le systeme de remboursement correspondant est
décrit au chapitre 5 ci-apres.

4.2 Domaine stationnaire

L’évolution générale obéissant au principe « 'ambulatoire avant le stationnaire » vaut également
en oncologie pédiatrique. Selon une personne parmi les oncologues pédiatriques consultés, on
essaie en principe toujours de réaliser les thérapies en ambulatoire. La pose du diagnostic initial
et ’évaluation de 'ampleur de la tumeur (« staging ») doivent toutefois s’effectuer de maniére
stationnaire.

Le domaine stationnaire est soumis au systéme DRG : toutes les prestations, médicaments
compris, sont en principe prises en charge dans le cadre des forfaits par cas. Il existe par ailleurs,
pour les médicaments particulierement onéreux (et pour les autres cas spéciaux), la liste des
« rémunérations supplémentaires » que les assurances-maladie couvrent également.

Lors d’'une des discussions avec les professionnels, il a été dit qu’en oncologie pédiatrique, il est
parfois nécessaire de prendre en charge des médicaments qui ne sont couverts ni par le forfait par
cas, ni par la liste des rémunérations supplémentaires. De tels cas donnent souvent lieu a de
fastidieuses discussions avec les assurances-maladie — a moins qu'une fondation n’en assure le
financement. Il s’agit toutefois de cas spéciaux et rares. Aussi la présente étude ne prend-elle
pas en compte le remboursement des médicaments administrés dans le domaine stationnaire et
qui ne font 'objet ni de forfaits par cas, ni de rémunérations supplémentaires.

4.3 Infirmités congénitales

On parle d’« infirmités congénitales » & propos des maladies existant déja a la naissance. La
proportion de cancers de 'enfant qui entrent dans la catégorie des infirmités congénitales est de
l'ordre de 30 %, selon les discussions avec les professionnels.5 Dans de tels cas, 'Al statue sur la
prise en charge des frais de traitement ; selon l'art. 13, al. 1, de la loi fédérale sur I’assurance-
invalidité, ’'AT accorde jusqu’a I'age de 20 ans révolus toutes les mesures médicales nécessaires
pour le traitement des infirmités congénitales. Les deux oncologues pédiatriques spécifiquement

5Une des deux personnes interrogées a estimé cette proportion a un quart, et Pautre a un tiers des cas
d’oncologie pédiatrique.



interrogés sur la collaboration avec 'AI qualifient celle-ci de bonne. L'une de ces deux personnes
a encore expliqué que ’AT accepte en général de grands blocs de prestations — qui incluent la prise
en charge des médicaments. Il arrive parfois que I’Al pose des questions — par exemple sil’on ne
pourrait pas prendre un autre médicament, mais c’est d’autant plus rare qu’elle dispose déja, du
fait de I'inscription a I’Al effectuée, de documents complets sur le cas d’espece.

Comme I’Al finance les frais de traitement des infirmités congénitales, les assurances-maladie ne
sont pas impliquées dans la prise en charge des médicaments nécessaires. Si dans un pareil cas

une assurance-maladie refuse de rembourser les cotits, elle le fait pour un motif 1égitime : elle
n’est nullement compétente en la matiere et c’est a juste titre qu’elle renvoie a 'AL

5. Rémunération des médicaments dans le
domaine ambulatoire

5.1 Systéme général de rémunération

5.1.1 Apergu

La figure 2 donne un apercu graphique du systéeme suisse de prise en charge des médicaments
dans le domaine ambulatoire.

Figure 2 : Prise en charge des médicaments en Suisse dans le domaine ambulatoire
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5.1.2 Prescription standard

En cas de prescription standard, ’AOS rembourse le médicament. Une premiére condition est
ici que le médicament soit autorisé en Suisse. Une telle autorisation est du ressort de I'Institut
suisse des produits thérapeutiques (Swissmedic). Si un titulaire d’autorisation — soit typiquement
une entreprise pharmaceutique — dépose aupres de Swissmedic une demanded’autorisation de
mise sur le marché d’'un médicament, Swissmedic a pour tache d’en contrdlerla qualité, la
sécurité et l'efficacité. Si Swissmedic juge les critéres en la matiere remplis, le médicament en
question sera autorisé en Suisse. En méme temps que l'autorisation, Swissmedicapprouve les
informations professionnelles et destinées aux patients (« notice d’emballage ») dumédicament.
Bien souvent, un médicament n’a été concu ou développé que pour des adultes — etdonc la
demande d’autorisation est déposée pour eux seulement. (Kégi et al. 2020, Swissmedic 2019a et
2019b)

Afin de pouvoir étre pris en charge dans le cadre d’une prescription standard, le médicamentdoit
non seulement étre autorisé par Swissmedic, mais encore figurer dans la LS pour le champ
d’application prévu. La LS est la « liste des spécialités pharmaceutiques et des médicaments
confectionnés avec leur prix » de 'OFSP. Le titulaire de I'autorisation peut déposer aupres de
I’'OFSP une demande d’inscription dans cette liste. L’OFSP vérifie alors avec la Commission
fédérale des médicaments (CFM), qui possede ici un statut consultatif, le respect des conditions
générales d’octroi des prestations de la LAMal, a savoir l'efficacité, 'adéquation et 'économicité
du médicament (critéres EAE). Seuls le champ d’application et le dosage autorisés par Swissmedic
donnent lieu ici & un contréle. A I'issue de ce controle EAE, 'OFSP peut fixer des conditions sous
la forme de limitations ou de charges. (Kagi et al., 2020)

Il arrive parfois qu'un médicament figure déja dans la LS a 'usage des adultes, et qu’il soit autorisé
apres coup a l'usage des enfants. En pareil cas, le titulaire de l'autorisation peut demander a
POFSP une extension des indications ou une modification de la limitation. Si la demande est
acceptée, la LS est adaptée en conséquence et ’AOS devra prendre en charge les cofits selon la
nouvelle formulation des indications ou de la limitation. (art. 65f OAMal)

En résumé, I’AOS prend en charge un médicament en cas de prescription standard lorsque deux
conditions sont réunies : il doit étre autorisé en Suisse et de plus figurer dans la LS pour le champ
d’application prévu dans le cadre du traitement.

5.1.3 Prise en charge selon les art. 71a a 71d OAMal

Dans le quotidien médico-thérapeutique, il y a toutefois bien des situations ou il faut utiliser un
médicament qui ne satisfait pas (encore) aux conditions susmentionnées. L’al. 5.2 explique par
ailleurs comment de telles situations peuvent apparaitre en oncologie pédiatrique. Ces cas
peuvent faire I'objet d'une dérogation fondée sur les art. 71a a 71d OAMal : moyennant une
demande de prise en charge des cofits, ’AOS peut les couvrir. Un remboursement devient possible
si le médicament fait partie d'un « complexe thérapeutique »° ou si « l'usage du médicament
permet d’escompter un bénéfice élevé contre une maladie susceptible d’étre

6 Texte de 'ordonnance : si « I'usage du médicament constitue un préalable indispensable a la réalisation
d’une autre prestation prise en charge par 'assurance obligatoire des soins et que celle-ci est largement
prédominante » (art. 71a, al. 1a, OAMal).



mortelle pour Uassuré ou de lui causer des probléemes de santé graves et chroniques et que, faute
d’alternative thérapeutique, il n'existe pas d’autre traitement efficace autorisé » (art. 71a, al. 1b,
OAMal).7 Il incombe au service du médecin-conseil de I’'assurance-maladie d’évaluer le bénéfice a
prévoir. (Kigi et al., 2020)

Cest ainsi que grace aux art. 71a a 71d OAMal, un médicament peut étre pris en charge par ’'AOS

méme sans étre autorisé par Swissmedic et/ou figurer dans la LS. Trois cas de figure sont a

distinguer ici :

— Le médicament est autorisé en Suisse et figure dans la LS, mais il est utilisé pour une autre
indication que celles autorisées dans I'information professionnelle ou prévues par la limitation
fixée dans la LS. —»— Une prise en charge selon I’art. 71a OAMal est possible.

- Le médicament est autorisé en Suisse mais ne figure pas encore dans la LS. =— Une prise en
charge selon I’art. 71b OAMal est possible.

— Le médicament n’est pas autorisé par Swissmedic, mais il est importé d’un Etat qui a institué
un systeme équivalent d’autorisation et dans lequel il est autorisé pour le méme champ
d’application. =— Une prise en charge selon I'art. 71c OAMal est possible.

En outre, on trouve le cas ot une assurance-maladie décide qu'un essai thérapeutique se justifie.
Concrétement, le médecin de confiance n’a pas assez bien noté le médicament pour qu’il soit
remboursé, mais il pourrait étre d’'une grande utilité dans un cas d’espece. Lors d’essais
thérapeutiques, les cofits des médicaments sont pris en charge dans un premier temps par
Ientreprise pharmaceutique. En cas de réponse a la thérapie, 'assurance-maladie en couvre les
cotits dans le cadre de I’AOS.8 Un oncologue pédiatrique a fait remarquer a ce sujet qu’il est
indifférent pour I'enfant a soigner que I'entreprise pharmaceutique finance d’abord les cofits ou
que ’AOS s’en charge — la priorité étant la prise en charge des cofits et le traitement ainsi rendu
possible avec le médicament.

5.1.4 Usage compassionnel (compassionate use)

Si un médicament n’est autorisé ni en Suisse ni dans un Etat ayant institué un systéme équivalent
d’autorisation, une prise en charge par 'AOS n’est pas possible. En regle générale, lesentreprises
pharmaceutiques fournissent gratuitement le médicament, aux fins d’'un usage compassionnel
(compassionate use).

711 ressort de I’évaluation de la prise en charge des médicaments dans des cas particuliers (art. 71a a 71d
OAMal) que les conditions a respecter restent parfois évasives. En particulier, la formulation selon laquelle
la maladie « peut causer des problemes de santé graves et chroniques » laisse une grande marge
d’interprétation. (Kégi et al., 2020)

8 Pour une description plus détaillée du concept d’essai thérapeutique, avec ses avantages ou inconvénients,
voir Kégi et al. (2020, pages 5 et 14).



5.2 Importance des art. 71a a 71d OAMal en oncologie
pédiatrique

Le systéme de prise en charge décrit au ch. 5.1 vaut pour tous les domaines médicaux. Les
oncologues pédiatriques interrogés s’accordaient a dire que la prise en charge selon les art. 71a a
71d OAMal joue un réle important dans leur discipline. Plusieurs raisons ont été invoquées :

— Petit nombre de médicaments autorisés pour les enfants : comme indiqué au ch. 5.1.2, seuls
de rares médicaments sont autorisés pour les enfants. L’oncologie pédiatrique ne fait pas
exception a la régle. Cest ainsi que plusieurs médicaments contre le cancer sont autorisés en
Suisse et inscrits sur la LS — mais seulement pour les adultes. Pour qu'’ils puissent étre pris en
charge en oncologie pédiatrique par I’'AOS, il faut que le médecin traitant dépose aupres de
l'assurance-maladie une demande de prise en charge des cofits fondée sur I’art. 71a OAMal.

— Progres médicaux : les avancées médicales, allant de pair avec ’évolution vers une médecine
personnalisée, font qu’il y a toujours plus de nouveaux médicaments ou de combinaisons de
médicaments possibles. Méme s’ils se trouvent encore au milieu du processus décrit au ch. 5.1
(autorisation de Swissmedic, controéle par ’'OFSP), il se peut qu'un médecin traitant souhaite
déja les utiliser. Cette problématique n’est d’ailleurs pas spécifique a 'oncologie pédiatrique.

— Petit nombre de cas : en raison de la faible taille du marché suisse, les entreprises
pharmaceutiques ne voient pas toujours l'intérét de déployer autant d’efforts pour une
autorisation de mise sur le marché et pour une inscription sur la LS. A plus forte raison s’il
s’agit d'un médicament contre une maladie rare. Le cancer de ’enfant est concerné par cette
problématique, au méme titre que d’autres maladies rares. Il convient de noter que le cancer
de I'enfant englobe divers groupes de tumeurs, avec a chaque fois des sous-groupes présentant
des particularités. Il existe ainsi — selon le type de tumeur et son emplacement — des maladies
cancéreuses n’apparaissant qu'une fois par an en Suisse. Il est donc plus attrayant pour les
entreprises pharmaceutiques, du moins dans un premier temps, de solliciter des autorisations
pour les grands marchés et de s’adresser en priorité a ’Agence européenne des médicaments
(EMA, pour I'UE) ou a I'Agence fédérale américaine des produits alimentaires et
médicamenteux (FDA).

Parmi les experts interrogés, une personne a signalé que chaque enfant atteint du cancer recoit
tot ou tard un médicament dans le cadre des art. 71a a 71d OAMal. Par conséquent, le
remboursement des médicaments en oncologie pédiatrique est trés tributaire des avantages et
inconvénients du systéme de prise en charge prévu aux art. 71a a 71d OAMal. A contrario, on
notera que seule une infime partie des demandes fondées sur ces dispositions reléve de ’oncologie
pédiatrique. En 2019, prés de 38 000 nouvelles demandes de prise en charge des cofits fondées
sur les art. 71a a 71d OAMal ont été déposées. On peut considérer que moins d'un pourcent de ces

demandes relévent de 'oncologie pédiatrique.® Par conséquent, les conclusions

9 Comme indiqué au chapitre 3, prés de 220 nouveaux cas sont enregistrés par année dans le groupe d’age
des 0 a 14 ans. Si I'on retire de ces 220 cas les 30 % d’infirmités congénitales (voir ch. 4.3) et qu’on y ajoute
les 120 cas concernant les 15 a 19 ans, on obtient prés de 270 cas pour lesquels une demande de prise en
charge des cofits fondée sur les art. 71a & 71d OAMal est probable. Soit une part de 0,7 % de toutes les
demandes de prise en charge des cofits reposant sur les art. 71a a 71d OAMal. Il est vrai qu'un méme enfant
peut faire 'objet de plusieurs demandes fondées sur les art. 71a a 71d OAMal, et donc que ce pourcentage est
susceptible d’étre quelque peu supérieur. Il n’existe pas de données exactes sur le nombre de demandes de
prise en charge des cofits en oncologie pédiatrique.



de I'évaluation de la prise en charge de médicaments dans des cas particuliers au titre des
art. 71a a 71d OAMal (Kigi et al., 2020) ne sont pas automatiquement transposables au domaine
de l'oncologie pédiatrique.

6. Résultats des enquétes

Le présent chapitre résume les résultats de I'enquéte faite par écrit aupres des assurances-
maladie ainsi que des discussions avec les professionnels (oncologues).

6.1 Processus

Le processus décrit au ch. 5.1.3 vaut également pour I'oncologie pédiatrique : les oncologues
pédiatriques doivent déposer auprées des assurances-maladie une demande de prise en charge des
cofits, afin d’obtenir le remboursement d'un médicament en vertu des art. 71a a 71d OAMal.

Dans l'enquéte écrite menée par BSS, les assurances-maladie devaient dire si pour 'oncologie
pédiatrique, leurs processus décisionnels internes different de ceux applicables aux autres
demandes de prise en charge des cofits fondées sur les art. 71a a 71d OAMal. Des questions
portaient expressément sur les différences avec d’autres domaines de la pédiatrie et avec
I'oncologie adulte. Douze assurances ont répondu a la question. Toutes ont signalé ’absence de
différence dans leur processus décisionnel. Une autre assurance-maladie a signalé ailleurs dans
le questionnaire que les demandes concernant des enfants sont examinées avec une bienveillance
particuliére. Un des oncologues pédiatriques interrogés I’a confirmé.

Lorsqu’ils vérifient le respect des conditions de prise en charge des cofits énoncées aux art. 71a a
71d OAMal, les services de médecins-conseils des assurances-maladie consultent la littérature
scientifique publiée, les lignes directrices, les avis d’experts et leur propre expérience afin d’étayer
leur décision.

6.2 Répartition des demandes entre les trois articles

Les assurances-maladie devaient dire dans I’enquéte en ligne comment les demandes de prise en
charge des cofits recues se répartissent entre les art. 71a, 71b et 71c OAMal. Une simple estimation
en pourcentages leur était ici demandée, le nombre exact de demandes ne pouvant étre
déterminé. Afin de tenir compte des rapports de taille entre les diverses assurances-

10 Lors des tests pour 'enquéte en ligne, il est apparu que beaucoup d’assurances-maladie ignoraient combien
de demandes déposées au titre des art. 71a a 71d OAMal elles avaient regues en oncologie pédiatrique, ou
auraient eu besoin de longues recherches pour obtenir cette information. Il convient de préciser qu'une
assurance-maladie recoit extrémement peu de demandes de ce type — la somme de toutes les requétes
correspondantes sur le plan suisse étant déja tres faible (voir note 9). Aussi 'enquéte en ligne comportait-
elle ici des catégories. Neuf assurances-maladie ont coché la catégorie « env. 0 & 9 demandes » et deux la
catégorie « env. 10 a 19 demandes ». Les autres n’ont pas répondu a la question.



maladie, leurs indications en pourcentage ont été pondérées par le nombre d’enfants assurés dans
leur AOS (age de 0 a 18 ans).

Comme le montre la figure 3, une écrasante majorité des demandes concernent des médicaments
déja autorisés par Swissmedic et qui figurent dans la LS — mais qui sont utilisés pour d’autres
indications que celles autorisées dans I'information professionnelle ou prévues parla limitation
(art. 712a OAMal). Environ 10 % des demandes concernent des médicaments autorisés en Suisse
mais absents de la LS (art. 71b OAMal) et 10 % des médicaments qui ne sont pas autorisés en
Suisse (art. 71c OAMal). Cette répartition ne dépend pas de la méthode d’évaluation ou de
pondération utilisée.”

Figure 3 : Répartition des demandes de prise en charge des colts fondées sur les
art. 71a, 71b et 71c OAMal

I art. 712 OAMal I art. 71b OAMal art. 71c OAMal

Remarques : dix assureurs ont répondu a la question, qui se référait a 'année 2019. Les tres petites assurances, qui
n’avaient recu cette année-la aucune demande en oncologie pédiatrique au titre des art. 71a a 71d OAMal, n’ont pas pu
répondre a la question. Les indications regues ont été pondérées a chaque fois par le nombre d’enfants (agés de o a
18 ans) assurés dans ’AOS, pour pouvoir estimer approximativement le nombre de demandes regues au titre des art. 71a
a 71d OAMal. Source : données de 'enquéte en ligne (voir ch. 2.3). Calculs effectués par BSS.

Lors des discussions, les oncologues pédiatriques interrogés ont confirmé qu’une écrasante
majorité des médicaments utilisés sont autorisés en Suisse et qu'une petite partie seulement
doivent étre remboursés sur la base de I’art. 71c OAMal.

6.3 Taux d’acceptation

Les demandes de prise en charge des cofits fondées sur les art. 71a a 71d OAMal affichent un taux
d’acceptation tres élevé en oncologie pédiatrique. Les oncologues interrogés signalent que leurs
demandes finissent presque toujours par étre acceptées.

1 Tes indications des assurances ont a nouveau été pondérées par le nombre d’enfants (agés de o0 a 18 ans)
assurés dans leur AOS respective, afin d’obtenir le nombre approximatif de demandes regues au titre des art.
71a a 71d OAMal. Sans pondération, les proportions sont de 79 % pour l'art. 71a OAMal, 14 % pour l'art. 71b
OAMal et 8 % pour l'art. 71c OAMal. Mais si 'on ne considére que les sept assurances dont les chiffres
reposent sur une base de données interne et non sur une simple estimation, la part (pondérée) de I'art. 71a
OAMal reste de 79 % tandis que celles des art. 71b et 71c OAMal avoisinent a chaque fois 10 %.



Les assurances-maladie étaient encore priées d’'indiquer leur taux d’acceptation des demandes.
Elles pouvaient ainsi signaler a) si elles avaient accepté les demandes regues au titre des art. 71a
a 71d OAMal (prise en charge par ’AOS), b) si un essai thérapeutique avait été approuvé ou c) si
les demandes avaient été refusées. Selon la figure 4, environ 77 % des demandes sont directement
prises en charge par 'AOS, tandis qu'un essai thérapeutique est lancé dans 23 % des cas. Comme
les oncologues pédiatriques, les assurances-maladie relévent qu'un refus n’intervient quasiment
jamais. Le tres fort taux d’acceptation susmentionné ne varie quasiment pas selon la méthode
d’évaluation ou de pondération utilisée.’2 On peut donc considérer que les conditions générales
d’une prise en charge au titre des art. 71a a 71d OAMal (voir ch. 5.1.3) sont pratiquement toujours
remplies en oncologie pédiatrique.

Figure 4 : Taux d’acceptation dans le domaine de I’oncologie pédiatrique des demandes
fondées sur les art. 71a a 71d OAMal

I Approbation par 'TAOS [l Essai thérapeutique Refus

Remarques : huit assurances-maladie ont donné une réponse plausible a la question, qui se rapportait a I'année 2019.
Les trés petites assurances, qui n’avaient recu cette année-la aucune demande en oncologie pédiatrique au titre des
art. 71a a 71d OAMal, n’ont pas pu répondre a la question. Les indications regues ont été pondérées a chaque fois par le
nombre d’enfants (4gés de 0 a 18 ans) assurés dans ’AOS, pour pouvoir estimer approximativement le nombre de
demandes regues au titre des art. 71a a 71d OAMal. Source : données de ’enquéte en ligne (voir ch. 2.3). Calculs effectués
par BSS.

Si l'on classe comme « acceptés » tant les cas de prise en charge par 'AOS que les essais
thérapeutiques, le taux d’acceptation est proche de 100 % d’apres les indications des assurances-
maladie. A titre de comparaison, le taux d’acceptation des demandes fondées sur les art. 71a & 71d
OAMal se situait en 2019 autour de 78 % pour toutes les indications médicales (Kégi et al., 2020).
Ce chiffre ne contient toutefois qu'une partie des essais thérapeutiques.3 Si 'on recodait tous les
essais thérapeutiques comme demandes approuvées, le taux d’acceptation grimperait encore —
mais le constat central reste ici le suivant : en oncologie pédiatrique, le taux

12 Les indications des assurances ont a nouveau été pondérées par le nombre d’enfants (4gés de 0 a 18 ans)
assurés dans leur AOS respective, afin d’obtenir le nombre approximatif de demandes regues au titre des art.
71a a 71d OAMal. Sans pondération, les proportions sont de 79 % (approbation par 'AOS), 19 % (essai
thérapeutique) et 2 % (refus). Mais si I'on ne considére que les sept assurances dont les chiffres reposent sur
une base de données interne et non sur une simple estimation, les résultats pondérés s’élevent a 77 %
(approbation par 'AOS), 23 % (essai thérapeutique) et 0 % (refus).

13 Une partie des assurances-maladie ont assimilé les essais thérapeutiques a une « acceptation », tandis que
les autres les ont classés parmi les « refus ». A posteriori, une classification uniforme de toutes les demandes
s’est avérée impossible.



d’acceptation des demandes au titre des art. 71a a 71d OAMal avoisine 100 % et dépasse ainsi le
taux affiché pour 'ensemble des demandes fondées sur ces articles.4

Les assurances-maladie étaient encore priées de dire si le taux d’acceptation différe entre les trois
articles 71a, 71b et 71c OAMal. Huit assurances-maladie ont répondu n’avoir constatéaucune
différence systématique entre ces dispositions. Aucune assurance-maladie n’a affirmé enavoir
relevé quant au taux d’acceptation. Méme les oncologues pédiatriques interrogés plus tard a ce
sujet lors des discussions n’ont pas observé de différence systématique au niveau du taux
d’acceptation entre les trois articles.’s Ces réponses n’ont rien de surprenant, si 'on pense qu’'en
principe toutes les demandes ont été approuvées (a condition d’assimiler les essais thérapeutiques
a une acceptation).

Les assurances-maladie ont été interrogées sur les raisons de leurs éventuels refus. Comme en
témoigne la figure 4, de nombreuses assurances-maladie ont signalé n’avoir refusé aucune
demande en 2019. Une assurance-maladie avait justifié un refus par I’« insuffisance des données
disponibles ». Deux oncologues pédiatriques ont remarqué a propos des rares cas de refus qu’il
s’agissait souvent de médicaments pour lesquels il existe peu de résultats scientifiques. Le
probléme se pose notamment pour les récidives (« rechutes »). Les deux oncologues pédiatriques
s’accordent toutefois a dire que les refus sont rarissimes. En outre, une autre possibilité de
financement est souvent trouvée : si les cofits sont faibles, il arrive que la famille s’en charge, alors
qu’en cas de cofits élevés ou pour les familles financierement fragiles, une solution de rechange
est généralement disponible, par exemple via une fondation.

6.4 Défis

6.4.1 Temps nécessaire aux oncologues pédiatriques

Malgré le taux d’acceptation élevé des demandes dans leur discipline médicale, les oncologues
pédiatriques interrogés estiment qu’il y aurait un grand potentiel d’optimisation dans le systéme
de prise en charge. Selon un professionnel interrogé :

« La vraie question n’est pas de savoir si une demande sera acceptée, mais combien de temps il
faudra consacrer a un tel dossier. »

14 Méme si une écrasante majorité des demandes de prise en charge des cofits sont approuvées, des refus
interviennent dans des cas d’espéce, selon les experts interrogés. Un oncologue pédiatrique I’a illustré par
Iexemple suivant : Swissmedic a autorisé pour un médicament la forme galénique de la suspension
(« sirop »), mais elle ne figure pas dans la LS. Les caisses-maladie vont ainsi refuser les demandes de prise
en charge correspondantes, en renvoyant comme alternative thérapeutique au comprimé renfermant la
méme substance active. Or il faudrait casser ce comprimé pour obtenir le dosage réduit destiné aux enfants
— alors méme qu’il n’est pas prévu dans I'information professionnelle que le comprimé soit coupé et qu’on
n’y parviendrait pas avec une précision suffisante. En outre, les enfants ont bien souvent de la peine a avaler
un comprimé. Pour toutes ces raisons, 'oncologue pédiatrique interrogé estime qu'un refus est ici injustifié.
15 Deux des oncologues pédiatriques interrogés ont toutefois signalé que les (rares) demandes fondées sur
l'art. 71c OAMal leur avaient valu plus souvent des questions des assurances-maladie que les demandes
basées sur les art. 71a ou 71b OAMal.



Les oncologues pédiatriques interrogés s’accordaient a dire qu’il leur faut consentir de gros efforts
pour obtenir le remboursement des médicaments nécessaires. Outre la formulation de leur
demande, sa justification minutieuse et la compilation de la littérature scientifique, ils doivent
encore consacrer du temps aux questions des assurances, auxquelles il est souvent difficile de
répondre. Des difficultés se présentent notamment quand il existe peu de preuves ou qu’il faut
démontrer le caractere économique d’'un médicament. Il a été signalé a plusieurs reprises que les
assurances-maladie n’y sont pour rien et qu’il s’agit d'un probleme inhérent au systéme. Les
oncologues pédiatriques préféreraient consacrer cet énorme investissement en temps au
traitement médical des enfants. Ils ont jugé particulierement génant de devoir consacrer tant de
temps non seulement aux cas médicaux particuliers, mais aussi a des thérapiesstandard bien
établies. Aussi le chapitre 7 présente-t-il diverses possibilités d’optimiser le systéme a cet égard.

Les assurances-maladie ayant participé a 'enquéte en ligne n’étaient pas expressément invitées
a se prononcer sur leur charge administrative. Celle-ci n’a toutefois jamais été qualifiée de
problématique dans la zone de texte libre, ot chacun pouvait indiquer les défis rencontrés et les
optimisations possibles. Trois assurances-maladie ont signalé que la prise en charge des
médicaments en oncologie pédiatrique se passe « tres bien », « sans probléme » ou « sans heurt
» et qu’aucune mesure supplémentaire ne s'impose.

6.4.2 Eventuelle inégalité de traitement

L’évaluation portant sur la prise en charge de médicaments dans des cas particuliers fondée sur
les art. 71a a 71d OAMal a certes montré que I’égalité de traitement n’est pas suffisamment
garantie entre tous les assurés LAMal (Kégi et al, 2020). Mais comme indiqué au ch. 5.2, les
conclusions portant sur la prise en charge globale des cas particuliers ne sont pas directement
applicables au domaine restreint de 'oncologie pédiatrique. On le voit notamment au taux
d’acceptation : aucune différence n’a été découverte en la matiére entre les assurances-maladie.
La part des autorisations (prise en charge par ’AOS ou essai thérapeutique) avoisine 100 % dans
toutes les assurances ayant participé a l'enquéte en ligne. Comme indiqué au ch. 6.3, les
oncologues pédiatriques confirment que les demandes finissent presque toujours par étre
acceptées.

Le rapport entre la prise en charge des cofits par 'AOS et les essais thérapeutiques difféere d’'une
assurance-maladie a l'autre. Or de telles différences peuvent tres bien étre dues au hasard, en
raison du tres petit nombre de cas traités par assurance.

Quatre oncologues pédiatriques devaient dire s’il existe des différences entre les assurances-
maladie quant au temps nécessaire pour écrire leur demande et, notamment, pour répondre aux
(éventuelles) questions. Tous s’accordaient a dire que les différences en la matiére sont
considérables. Une des personnes interrogées a fait remarquer que la charge de travail liée aux
questions dépend de la formation du médecin-conseil. On peut donc se demander s’il existe une
inégalité de traitement entre les oncologues pédiatriques — selon qu’il leur faut consacrer
beaucoup ou peu de temps a négocier avec les assurances-maladie. L'un d’eux ne voit aucun risque
a cet égard, comme les traitements en oncologie pédiatrique s’inscrivent souvent dans des
protocoles d’étude internationaux. Le protocole d’étude prescrit le traitement et le médicament
— autrement dit, il est indépendant du médecin traitant. Le méme oncologue considére que tous
ses pairs s’investissent beaucoup pour leurs patients et ne ménagent pas leurs efforts pour



répondre aux questions des assurances-maladie. Ce n’est pas directement vérifiable, mais le taux
élevé des demandes acceptées tend a le confirmer (voir point 6.3).

6.4.3 Caractére urgent des demandes

En oncologie pédiatrique, il est parfois (mais pas toujours) décisif que la demande soit approuvée
au plus vite. Selon 'art. 71d OAMal, jusqu’a deux semaines peuvent s’écouler entre la présentation
de la demande compléte et la décision. Les discussions avec les professionnels ont soulevé le
probléme des cas particuliérement urgents ot un médicament doit étre remis sur-le- champ. Or
bien souvent, un coup de téléphone a la caisse-maladie ou une autre garantie de priseen charge —
émanant par exemple d’'une fondation — résout le probléme. Un professionnel a signalé que les
choses ne tardaient jamais en cas de cancer agressif. Une autre a signalé qu’il y avait déja eu des
cas ot une thérapie avait été reportée jusqu’a ce que le financement soit garanti. Selon ’entreprise
pharmaceutique, il peut étre impossible d’obtenir un médicamenttant que la question du
paiement n’est pas réglée. Les enfants font les frais de tels cas, si le processus de décision prend
plus de temps qu’il ne faudrait.

Les assurances-maladie ont par conséquent été priées de dire si, sur la base des demandes
déposées, il leur était toujours possible d’en évaluer I'urgence. La figure 5 montre que c’est souvent
le cas, mais qu’il y a néanmoins des demandes dont le degré d’urgence n’est pas clairement
précisé.

Figure 5 : Possibilité de juger de I'urgence des demandes

0% 20% 40% 60% 80% 100%
Part pondérée des assurances

_ Oui, toujours Oui, dans les cas trés urgents Parfois _ Jamais

Source : données de 'enquéte en ligne (voir ch. 2.3). Nombre de réponses : 14. Les indications recues ont été pondérées
par le nombre d’enfants (dgés de 0 a 18 ans) assurés dans ’AOS par l'assurance-maladie concernée, pour pouvoir
estimer approximativement le nombre de demandes regues au titre des art. 71a a 71d OAMal. Calculs effectués par BSS.

Les assurances-maladie étaient encore priées d’indiquer comment elles gerent les demandes
urgentes de prise en charge des cofits. Dix assurances ont signalé qu’elles les traitent en priorité—
pour autant qu’elles puissent étre identifiées comme urgentes. Deux assurances- maladie ont
répondu qu’elles traitaient dans le méme délai toutes les demandées fondées sur les art. 71a a 71d
OAMal.



7. Possibilités d’optimisation

7.1 Informations sur l'urgence des demandes

Comme indiqué au ch. 6.4.3, prés de 40 % des assurances ont parfois de la peine a juger du
caractére urgent d'une demande de prise en charge des cofits. Alors méme que dix caisses-
maladie sur douze signalent traiter en priorité les demandes identifiées comme urgentes.

Les assurances-maladie devaient dire si elles souhaiteraient que les oncologues pédiatriques

précisent le degré d’'urgence de toutes leurs demandes. Comme l'indique la figure 6, les avis des
assurances-maladie divergent sur cette proposition.

Figure 6 : Indication du degré d’urgence pour toutes les demandes

N Oui I Non

Source : données de I'enquéte en ligne (voir ch. 2.3). Nombre de réponses : 13. Les indications recues ont été pondérées
par le nombre d’enfants (dgés de 0 a 18 ans) assurés dans ’AOS par 'assurance-maladie concernée, pour pouvoir
estimer approximativement le nombre de demandes recues au titre des art. 71a a 71d OAMal. Calculs effectués par BSS.

Avis de I’équipe chargée de I’étude

Les oncologues pédiatriques pourraient aisément indiquer le degré d’'urgence d’'une demande de
prise en charge des cofits. L’équipe chargée de ’étude recommande par conséquent a tous les
demandeurs de le faire. A supposer qu'on décide d’optimiser & I'avenir le processus de demande
al'aide d’'un formulaire informatique adéquat (voir les propositions de I'étude Kégi et al., 2020),
on pourrait ou devrait prévoir un champ permettant d’indiquer systématiquement comme telles
les demandes urgentes. Un tel champ serait disponible pour tous les domaines médicaux. Il
faudrait toutefois veiller, lors de 1a mise au point des détails correspondants, a ce que le marquage
« urgent » soit soumis a des conditions clairement définies.



7.2 Liste des thérapies standard

Tous les oncologues pédiatriques interrogés lors des discussions ont déploré de devoir consacrer
autant de temps aux demandes fondées sur les art. 71a a 71d OAMal, méme pour des thérapies
standard. Les oncologues pédiatriques entendent par 1a des thérapies effectuées de maniere
routiniére, ot les médicaments sont administrés sous une forme adaptée aux enfants (en
suspension). Beaucoup sont établies depuis des années, voire des décennies. Lors des entretiens,
il a été suggéré de dresser une liste de ces thérapies.

Les assurances-maladie devaient dire si le fait de savoir quels médicaments sont prescrits dans
le cadre de thérapies standard en oncologie pédiatrique faciliterait leurs processus décisionnels.
Comme le montre la figure 7, plus de la moitié des assurances-maladie consideérent qu’une telle
liste constituerait pour eux une « aide précieuse ». Mais il y a aussi des assurances qui sont
indécises ou pour qui une telle liste n’est « pas nécessaire ».

Figure 7 : Avis sur l'utilit¢ d’une liste des médicaments administrés de maniére
standardisée

0% 20% 40% 60% 80% 100%
Part pondérée des assurances

[ 6 Oui - aide précieuse. 5 4 3 I > I 1 Non : pas nécessaire.

Source : données de 'enquéte en ligne (voir ch. 2.3). Nombre de réponses : 14. Les indications regues ont été pondérées
par le nombre d’enfants (dgés de o a 18 ans) assurés dans ’AOS par I'assurance-maladie concernée, pour pouvoir
estimer approximativement le nombre de demandes recues au titre des art. 71a a 71d OAMal. Calculs effectués par BSS.

Les vérifications suivantes s'imposent pour établir une liste des thérapies standard :

— Responsabilités : il est proposé d’établir une telle liste comme solution de branche. Un
oncologue pédiatrique a suggéré que la Société suisse d’hématologie et d’oncologie pédiatrique
(SSHOP) puisse représenter le point de vue des oncologues pédiatriques. Du coté des
assurances-maladie, une intervention des associations faitiéres (curafutura et santésuisse) est
envisageable. Il faut toutefois garder a 'esprit que les demandes de prise en charge des cofits
en oncologie pédiatrique correspondent a moins d’un pourcent des demandes fondées sur les
art. 71a a 71d OAMal que recoivent les assurances. Ces derniéres sont par conséquent bien
moins « sous pression » ici que les oncologues pédiatriques — pour parvenir a une solution de
branche viable, il faudrait des lors aussi que le gain de temps pour les assurances ressorte
clairement (voir plus bas).

— Intervalle entre les actualisations : les acteurs impliqués doivent s’accorder sur la fréquence
d’actualisation nécessaire de la liste. Les oncologues pédiatriques interrogés ont des opinions
divergentes sur la question (de toutes les deux ou trois semaines a une fois par an).

— Délimitation des thérapies : les acteurs impliqués doivent se mettre d’accord sur la maniere
de distinguer les thérapies « standard ». Il serait ainsi envisageable d’inclure des thérapies



qui sont « spécifiques a la maladie et indépendantes du médecin »¢ — par exemple du fait
quelles résultent d’'une discussion au sein du tumor board ou qu’elles sont utilisées dans le
cadre d’un protocole thérapeutique international. Il serait par ailleurs possible de fixer un prix
maximum pour tenir compte de la hausse des cofits du secteur de la santé.

Il faudrait par ailleurs examiner dans quelle mesure les médicaments utilisés dans les thérapies
standard qui sont présents sur cette liste nécessiteraient encore une demande de prise en charge
des cofits. La variante suivante, conforme aux art. 71a a 71d OAMal, serait envisageable : la prise
en charge reposerait, comme le prévoit I'ordonnance, sur une demande de prise en charge des
colits adressée a I'assurance-maladie et donc a son médecin-conseil. Les oncologues pédiatriques
renverraient a la liste dans leur demande — ce qui simplifierait le travail du médecin-conseil, qui
pourrait recommander de ’'approuver sans autre examen. La charge de travail requise pour poser
des questions et pour y répondre diminuerait ainsi de part et d’autre.

— Changement pour les oncologues pédiatriques : les oncologues pédiatriques pourraient
renvoyer a la liste pour leurs demandes de prise en charge des cofits. Leur fardeau administratif
diminuerait ainsi — car ils n’auraient plus besoin de fournir des études et de décrire de facon
exhaustive le médicament utilisé dans la thérapie standard.

— Role des assurances-maladie : le travail resterait le méme pour le service des prestations d’'une
assurance-maladie, mais son service du médecin-conseil aurait moins a faire.

Avis de I’équipe chargée de I’étude

L’équipe chargée de I’étude recommande de dresser une liste des thérapies standard en oncologie
pédiatrique. Le systéme gagnerait en efficacité et ne poserait aucun probleme juridique, s’il
s’agissait d’une solution de branche.

Variantes

Le systeme de prise en charge combiné a une liste des thérapies standard pourrait réduire encore
davantage le travail administratif des acteurs impliqués — mais il faudrait modifier OAMal dans
ce sens.

Variante 1 : une demande de prise en charge des cofits continuerait d’étre adressée comme
jusqu’ici a Passurance-maladie. Mais a supposer que la demande renvoie a la liste en vigueur,
l’assurance-maladie serait habilitée a 'approuver directement — sans le détour par son service du
médecin-conseil. L’ordonnance aurait toutefois besoin d’étre adaptée sur ce point.

Variante 2 : aucune demande de prise en charge n’aurait besoin d’étre déposée ici. Des lors qu'un
médicament serait utilisé dans le cadre d’une thérapie standard inscrite sur la liste,I’'assurance-
maladie 'approuverait directement. Cette variante réduirait sans doute encore les charges, mais
elle s’inscrirait en faux avec la pratique actuelle en matiére de prise en charge dans le domaine
ambulatoire.

16 Selon un oncologue pédiatrique, le second point constitue une différence majeure par rapport a 'oncologie
adulte, ou différents médecins sont susceptibles de tirer des conclusions différentes sur le traitement
indiqué. En oncologie pédiatrique, la plupart des tableaux cliniques aboutissent & un traitement uniforme.



7.3 Avis du médecin-conseil : procédure centralisée

Remarque préliminaire : ce nest qu'apres Uenquéte en ligne que U'équipe chargée de Uétude a
concu la possibilité d’optimisation ci-aprés. A la différence des deux autres optimisations
susmentionnées, les assurances-maladie n’ont donc pas pu se prononcer da ce sujet.

Une autre optimisation possible consisterait a faire examiner les demandes — relativement rares
en oncologie pédiatrique — par un service central de médecine-conseil ou par un médecin-conseil
spécialement désigné a cet effet (avec un suppléant). Les demandes de prise en charge des cotits
continueraient donc d’étre adressées a I'assurance. A ceci prés que I'assurance ne ferait pas appel
a son propre service du médecin-conseil, mais qu’elle transmettrait les demandes au médecin-
conseil désigné a cet effet. La encore, il pourrait s’agir d’'une solution de branche, qui pourrait étre
aménagée de différentes maniéres :

— Une personne (avec un suppléant) est chargée d’examiner pour toutes les assurances la
totalité des demandes relevant de 'oncologie pédiatrique.

— Une personne (avec un suppléant) est chargée d’examiner pour toutes les assurances les
demandes non standardisées relevant de 'oncologie pédiatrique.

— Un groupe d’experts formé d’oncologues pédiatriques est chargé d’examiner pour toutes les
assurances les demandes non standardisées relevant de I’oncologie pédiatrique.

Un oncologue pédiatrique a expliqué que les médecins-conseils ont une tache tres difficile,
consistant a examiner les demandes de prise en charge des cofits émanant de toutes sortes de
domaines médicaux. A ses yeux, cela peut parfois conduire a un déficit de connaissances, dans un
domaine ot les cas sont aussi rares et spécifiques que 'oncologie pédiatrique. D’autres oncologues
pédiatriques signalent qu’avec certains médecins-conseils, il leur faut fournir des explications
beaucoup plus détaillées. Un oncologue pédiatrique a encore signalé un cas ou dans le doute, le
médecin-conseil s’était adressé a un oncologue pour adultes — et avait ainsi recu une réponse
problématique du point de vue de I'oncologie pédiatrique. Une procédure centralisée permettrait
de garantir, selon les oncologues pédiatriques, que les demandes soient traitées par une personne
compétente dans cette spécialité.

La solution la plus indiquée selon un des oncologues pédiatriques interrogés serait que le groupe
d’experts puisse prendre la décision — qu’il aurait 'obligation de solidement étayer, par exemple
al’aide d’'une décision du tumor board.

Avis de I’équipe chargée de I’étude

L’équipe chargée de I'étude recommande d’externaliser aupres dun médecin-conseil
spécialement désigné (avec un suppléant), pour tout le domaine de I'oncologie pédiatrique, les
demandes fondées sur les art. 71a a 71d OAMal. Le processus y gagnerait beaucoup en efficacité.

Les assurances-maladie peuvent aisément reconnaitre et transférer a qui de droit les demandes
de prise en charge des cofts relevant de I'oncologie pédiatrique. Si un seul médecin-conseil
examinait les cas finalement peu nombreux touchant a I'oncologie pédiatrique, on aurait la
certitude que I'évaluation médicale serait faite par une personne compétente en oncologie
pédiatrique. On saisirait au passage la chance de tester un nouveau processus de prise en charge
des médicaments utilisés hors étiquette (« off-label-use ») — et les résultats obtenus seraient sans
doute pertinents pour d’autres domaines médicaux (maladies rares notamment).



7.4 Compréhension uniforme du « protocole d’étude »
en oncologie pédiatrique

La derniére possibilité d’optimisation proposée aux associations faitieres et aux services des
prestations des assurances-maladie consisterait a encourager une conception uniforme de la
notion de « protocole d’étude » dans le domaine de 'oncologie pédiatrique. Cela réduirait le
travail administratif de tous les acteurs du processus de prise en charge. Quatre des oncologues
pédiatriques signalent qu’il leur faut régulierement donner de longues explications quand une
caisse-maladie ou un service du médecin-conseil prennent un protocole d’étude en oncologie
pédiatrique pour une étude sponsorisée par une entreprise pharmaceutique. En oncologie
pédiatrique, ce ne sont pas les entreprises pharmaceutiques, mais bien les hopitaux qui parrainent
ou organisent les protocoles d’étude. Il s’agit d’'une différence fondamentale : un oncologue
pédiatrique a expliqué qu’a juste titre, ce n’était pas a ’AOS de prendre en charge la remise des
médicaments effectuée dans le cadre d’études parrainées par des entreprises pharmaceutiques.
Or un tel raisonnement ne vaut pas pour les « protocoles d’étude » approuvés en oncologie
pédiatrique. Premiérement, il n’y a pas en coulisse d’entreprise pharmaceutique parrainant
I’étude. Deuxiémement, les médicaments concernés sont souvent déja bien établis et seraient de
toute facon remis méme en I’'absence de protocole d’étude. Seuls certains aspects varient dans le
cadre du protocole d’étude (p. ex. dosage ou moment de l'ingestion), dans le but d’atténuer les
effets secondaires du médicament. Selon les oncologues pédiatriques, cette distinction n’est
familiere qu’a une partie des assurances-maladie, de sorte qu’il leur faut souvent donner de
longues explications et des arguments aux autres. Des malentendus surviennent également, a
l’arrivée de nouveaux collaborateurs, dans une assurance-maladie ou tout était clair jusque-la.

Avis de I’équipe chargée de I’étude

Le systéme pourrait gagner en efficacité pour tous les acteurs si une conception uniforme des
choses était encouragée. Il s’agit d'une mesure aisée a réaliser et peu coliteuse. Les associations
faitieres ou les services de prestations des assurances-maladie seraient par exemple en mesure
d’encourager une compréhension commune de ces questions.

8. Résumé

De nombreux médicaments utilisés en oncologie pédiatrique doivent faire 'objet d'une demande
de prise en charge des colits fondée sur les art. 71a a 71d OAMal. On peut considérer qu'une
demande de remboursement d’'un médicament au titre des art. 71a a 71d OAMal sera t6t ou tard
déposée pour presque chaque enfant atteint du cancer (sauf dans les cas d’infirmités congénitales,
qui relevent de I’AI). Prés de 80 % des demandes de prise en charge des cotits concernent des
médicaments autorisés en Suisse et inscrits sur la LS, mais qui sont utilisés pour une autre
indication que celles autorisées dans I'information professionnelle ou prévues par la limitation
fixée dans la LS (art. 71a OAMal). Env. 10 % des demandes concernent des médicaments qui sont
autorisés en Suisse mais qui ne figurent pas sur la LS (art. 71b OAMal), et 10 % des médicaments
qui ne sont pas encore autorisés en Suisse (art. 71.c OAMal).



Le taux d’acceptation des demandes de prise en charge des cotits fondées sur les art. 71a a 71d
OAMal est tres élevé en oncologie pédiatrique. Selon les assurances-maladie interrogées, ’AOS
approuve directement pres de 77 % des demandes et pour les 23 % restants, le traitement débute
aux frais des entreprises pharmaceutiques (« essai thérapeutique »). Les refus sont tres rares —
comme le confirment les oncologues pédiatriques interrogés. Dans les quelques cas ou une
demande de prise en charge des cofits en oncologie pédiatrique n’est pas approuvée, une autre
possibilité de financement est généralement trouvée — grace a une fondation ou, si les coiits
demeurent relativement bas, au sein de la famille. Selon les oncologues pédiatriques et les
assurances-maladie a qui la question a été posée, il n’y a pas de différence systématique sur le plan
du taux d’acceptation entre les trois articles 71a, 71b et 71c OAMal.

Les oncologues pédiatriques interrogés se disent satisfaits du taux d’acceptation de leurs
demandes : il contribue a ce que la Suisse affiche en comparaison internationale un taux de survie
élevé en oncologie pédiatrique. La pratique de remboursement présente toutefois un réel potentiel
d’optimisation a leurs yeux. Les oncologues pédiatriques déplorent en particulier de devoir
consacrer autant de temps a rédiger leurs demandes de prise en charge des coiits ainsi qu’a
répondre aux questions a ce sujet. En outre, il y aurait des cas ponctuels ot il faudrait administrer
immédiatement le médicament — et ou le processus standard de demande de prise en charge des
cotits et de prise de décision dure trop longtemps. Cependant, méme en pareil cas,une solution
est le plus souvent trouvée — lors d'un coup de téléphone a I'assurance-maladie ou par une
garantie de couverture de la part d'une fondation disposée a payer en cas de refus de la demande.

Il serait possible d’optimiser la mise en ceuvre des art. 71a a 71d OAMal dans le domaine de
Poncologie pédiatrique, en dressant une liste des traitements standard. Une telle approche
réduirait les cotits administratifs — au profit des oncologues pédiatriques comme des assurances-
maladie. Une autre optimisation possible consisterait a centraliser 1’évaluation par lemédecin-
conseil des demandes de prise en charge des cofits en oncologie pédiatrique. En outre, '’équipe
chargée de I’étude recommande aux oncologues pédiatriques de toujours désigner comme telles
les demandes particulierement urgentes. Enfin, les assurances-maladie devraient sensibiliser
leurs collaborateurs afin qu’ils distinguent bien, dans le domaine de I'oncologie pédiatrique, entre
les études sponsorisées par les groupes pharmaceutiques et les « protocoles d’étude ».



9. Réponse aux questions du postulat

Ce chapitre répond briévement aux trois questions soulevées par le postulat, sur la base des
analyses figurant dans le texte principal.

A quelles conditions les caisses-maladie prennent-elles en charge les coiits des
médicaments destinés aux enfants atteints du cancer ?

En cas d’infirmités congénitales, 'Al prend en charge le cotit des médicaments, tandis que les
traitements stationnaires sont rémunérés selon le systeme DRG. Dans le cas des médicaments
administrés en ambulatoire, le systéme de prise en charge du secteur ambulatoire s’applique :
les médicaments sont habituellement remboursés, a condition d’étre autorisés par Swissmedic et
de figurer dans la liste des spécialités (LS) pour le champ d’application prévu. Si ces deux
conditions ne sont pas remplies, il est malgré tout possible d’obtenir que I’AOS rembourse les
médicaments, en déposant une demande de prise en charge des coiits au titre des art. 71a a 71d
OAMal. Ce mode de prise en charge revét une grande importance en oncologie pédiatrique. Les
assurances-maladie approuvent la plupart des demandes de prise en charge des cofits — et ce n’est
que dans de rares cas que des refus interviennent. Or méme la un autre mode de prise en charge
est généralement trouvé, par exemple via une fondation ou dans le cadre familial.

Comment est-il possible d’obtenir le remboursement des médicaments non encore
autorisés en Suisse, mais autorisés a I’étranger ?

Ces médicaments peuvent faire ’objet d'une demande de prise en charge des cofits au titre de I’art.
71c OAMal. De telles demandes sont relativement rares — un peu moins de 10 % de toutes les
demandes de prise en charge des cotits fondées sur les art. 71a a 71d OAMal. Il n’y a pas de
différence systématique au niveau du taux d’acceptation entre les demandes fondées sur les
art. 71a, 71b ou 71c OAMal.

Comment peut-on éviter les inégalités de traitement en matiére de prise en charge
des médicaments utilisés hors étiquette (« off-label-use ») ?

Moins d’un pourcent des demandes au titre des art. 71a a 71d OAMal relevent de ’oncologie
pédiatrique. Les problemes généraux posés par la prise en charge des médicaments utilisés hors
étiquette (« off-label-use ») ne se retrouvent donc pas nécessairement dans le domaine
spécifique de 'oncologie pédiatrique. Le taux d’acceptation des demandes fondées sur les

art. 71a a 71d OAMal y avoisine 100 %, et cela pour toutes les assurances-maladie. On peut donc
considérer que le probleme général des inégalités de traitement subies par les assurés LAMal en
matiére de prise en charge des médicaments utilisés hors étiquette (« off-label-use ») n'existe
pas en oncologie pédiatrique. Le nombre de cas est trop faible pour permettre de juger s’il y a
des différences systématiques entre les assurances-maladie quant aux refus de remboursement.
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Annexe 1 : Questions du cahier des

charges

Question

Question 1 : Comment se déroule en oncologie pédiatrique la prise en charge de
médicaments dans des cas particuliers prévue aux art. 71a a 71d OAMal ?

Processus et procédures

A quelles vérifications procédent les assureurs et comment prennent-ils leur
décision sur les demandes de prise en charge de médicaments dans des cas
particuliers en oncologie pédiatrique ?

Y a-t-il des différences entre la probabilité de prise en charge de médicaments
utilisés en oncologie pédiatrique et celle d’autres thérapies, notamment celles a
base de médicaments anticancéreux (év. établir une comparaison avec les données
de I'évaluation déja réalisée) ?

Y a-t-il des différences entre assureurs au niveau des processus et procédures,
des évaluations et de la prise en charge, etc. ? Si oui, lesquelles ?

Egalité des droits, égalité de traitement et qualité de I'évaluation de I'utilité :

— L’égalité d’acces aux thérapies est-elle garantie ?

— L’évaluation et |a prise en charge des colts dans des cas particuliers ont-elles un
caractére uniforme [entre assureurs-maladie et au sein d'un méme assureur] ?

— De nouveaux modéles sont-ils utilisés en vue d’une évaluation uniforme, par
exemple le formulaire standardisé de demande de garantie de prise en charge
des colts (OLUtool), et sont-ils adéquats ?

Quelles sont les raisons a l'origine d’'un refus (qualité des demandes, montant de
la prise en charge, rapport co(t-bénéfice, protocoles d’étude ou infirmités
congénitales, etc.) ? Et un tel refus a-t-il pour effet de priver les patients de
traitement ?

Question 2 : Y a-t-il un potentiel d’'optimisation ? Si oui, dans quels domaines ?

Quelles mesures de mise en ceuvre doivent-elles étre poursuivies ou améliorées
et de quelle maniére ?

Quel besoin concret d’agir découle-t-il des réponses aux questions portant sur
I'analyse de la situation pour :

— la Confédération, soit 'TOFSP (au niveau de la réglementation ou de la mise en
ceuvre) ?

les assurances ?

les fournisseurs de prestations ?

— les titulaires d’autorisation ?

Réponse

chap.5et6

chap. 4, 5.1, 5.2
et 6.1

chap. 5.1, 5.2, 6.1
et 6.3

chap. 6.3

chap.6.1et6.4.2

chap. 6.1, 6.3 et
6.4

chap. 6.3

chap. 7

chap. 7

chap. 7



Annexe 2 : Compléments concernant
I’oncologie pédiatrique en Suisse

Figure 8 : Nouveaux cas et décés du cancer de I’enfant, par age
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La figure montre le nombre moyen de nouveaux cas et de décés pour 100 000 enfants en Suisse. Elle se réfere aux
années 1988 a 2017. Source : OFS (2021). Graphique réalisé par les auteurs.



Figure 9 : Taux de survie a 5 ans des enfants atteints du cancer, comparaison entre les
pays de ’'OCDE
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Annexe 3 : Discussions avec des
professionnels
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