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m CONTEXTE : fort intérét de disposer de données de colts pour les maladies rares -> intérét d’'un
travail méthodologique sur l'évaluation de ces couts via le SNDS, porté par la Fondation
Maladies Rares

m OBJECTIF : évaluer les couts directs de la prise en charge médicale de certaines pathologies
rares et estimer |le surcout spécifique lié a la maladie

m BASES DE DONNEES : SNDS

m POPULATION : 5 pathologies rares identifiables a partir de codes diagnostics et sélectionnées de
maniére a illustrer des situations et manifestations morbides contrastées

m PERIODE D’ANALYSE : données de consommation de soins étudiées sur une année compléte

(2017). Analyse économique conduite en date de soins et non en date de remboursement des
soins

m COMITE SCIENTIFIQUE et travail avec des experts des 5 pathologies
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* Les maladies raes (prévalence inférieure 4 1 pour 2 000 personnes) sont des maladies graves, souvent chroniques, parfois évolutives. | Evaluer les cofits directs de la
Elles sont trés nombreuses (enre 5 000 et 7 000), souvent 334 France. | idioven charmmdicakide

* Les données sur Iéconomie des maladies rares au sens large sont tres limitées. Si quelques données anglo-saxonnes sont disponibles ' e .
4, elles sont souvent peu adaptées  a stuation frangaise et difficiem fat de mé el

+ La recherche de données socio-écanomiques est une thématique d’actualité dans le champ des maladies rares, tant pour les patients | Partir des bases du Systeme
que pour les nombreux acteurs impliqués (Autorités de Santé, centres de référence, équipes de recherche, laboratoires | National des Données de Santé
pharmaceutiques, associations de patients). La morbi-mortalité des pathologies rares est un élément important pour orienter les choix  (SNDS) et estimer le surcot
enmatiére de politique publique de santé et donc de prise en charge. spécifique ié 3 la maladie

Dol le souhait de la Fondation Maladies Rares de réaliser une étude fondée sur I'exploitation des données du SNDS en ciblant 5 pathologies rares
identifiables & partir de codes diagnostics et sélectionnées de maniére a illustrer des situations et manifestations morbides contrastées.

Uanalyse économique a été réalisée dans une perspective collective

Un colittotal annuel a été calculé par patient somme des dépenses abservées dons chaaue poste de consommation) et détaillé par grands postes de consommations.

Le colit direct spécifique attribuable 3 la maladie a été évalué en comparant les colts des dépenses de santé observées dans la population cible & ceux
i ; : ;

Figure 1. Méthode de sélection dans e SNDS
Entre 2012 et 2016 “F842: « Syndrome de Rett»

#DS7.0,D57.1, DST.2: « Affctions 0 hématies flcformes
ldrépanocytaires] »

+Q87.4: « Syncrome de Marfan » -
#G12.1  « Autres amyotrophies spinales héréditaies »

0.« Moladie de von Willbrand » - £7 - absence de code
dagnstic dhémophile utre (D86, 067, D6.1)

Tableau 1. Coits de la consommation médicale en 2017

Rett  Drépanocytose Marfan  SMAtypell, Willbrand o ne dé lle moyenne par patient de
etV . :
e Y i ey 5003 € (Marfan), 5 904 € (Willebrand), 8 740 € (Drépanocytose),
% desexe feminin  951%  397% 8% 4e2% 6% 13 225 € (Rett), 18 762 € (SMA)
Agemoyenen2017__ 19ians _ 29ams __ 377ans _ BSans e 5 . 3
e e e e Une dépense de 2,7 (Willebrand) 3 15,4 fois (Rett) supérieure au
Moeme(médane) 65770 G540 (s (0390 (326 colt moyen des dépenses e santé d'une population témoin
Détail : 8 "
i devi T T Pt B IETETT « Les hospitalisations constituent un poste significatif dans la dépense
Hospialsations 5394 € 5059€  236€ 73706  1769€ totale (entre 22% & 5% de cette derniére)
1% poste de dépense en  Matériel  Phamace  Honorares  Materiel  Pharmacie * Le matériel médical, principal poste de dépense (hors
Soins de ville médl e médew  médel  2ume hospitalisation) pour Ia SMA et le syndrome de Rett
aae wsse eae " )

Part des hospitalisations * Les dépenses de pharmacie, principal poste de dépense (hors

fdas Jadépemsetotsle |41 S | _d8%__dok ____@n hospitalisation) pour la drépanocytose et la maladie de Willebrand
Coat direct de la
pathologie par patient 12364¢  74s6¢  3376€  173s¢  sesse¢  ° Pourchaque pathologie, ces montants moyens masquent la grande
(surcott estimé) variabilité des dépenses de soins selon les patients.

Estimation dufardeau  99ME  184GME  215ME  219ME  3T3ME | i N S X

collectf (en €) en 2017 * Des dépenses qui varient selon I'age, la sévérité de la maladie, .
décamtro 2017
Malgré une mé jie exploratoire, dans les bases du SNDS, I'étude a mis en évidence pour chaque pathologie un surcot significatif

1ié & la maladie et a ses complications. Les dépenses non présentées au remboursement, et donc certains restes & charge, ne sont pas pris en compte dans cette analyse mais seront

estimées dans un volet complémentaire de I'étude, via un recueil auprés des patients/familles.

i s (e iSRS s et e i SO € i T e R e e e
ladies pour lesquelles t étre identifés cliniquement puis dans les bases les d d (chainage de données de

registre o appariement 3 une enquéte).

Reférences:
1-Angelis A, Tordrup D, Kanavos P. Socio-economic burden of rare diseases: A systematic review of costof liness evidence. Health olicy. 2015;119(7):964-979. doi-10.1016/] healthpol 2014.12.016.
2-Linertov R, Garcia-Pérez L, Gorostiza I Cost-ofness in Rare Diseases. Adv Exp Med Biol. 2017;1031:283-207. doi:10.1007/978-3-319-67144-2_17

finoncier M- ADuburca ), B.etournay Cemks, chargé delo
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Codut direct spécifique attribuable a la maladie évalué en comparant les coits des dépenses de santé observées
dans la population cible a ceux observés dans une population témoin.

A

*F84.2 : « Syndrome de Rett »

*D57.0, D57.1, D57.2 : « Affections a hématies falciformes [drépanocytaires] »
*Q87.4 : « Syndrome de Marfan » -

*G12.1: « Autres amyotrophies spinales héréditaires »

*D68.0 : « Maladie de von Willebrand » - ET - absence de code diagnostic d’hémophilie autre (D66, D67,
D68.1)
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Codut total annuel calculé par patient et détaillé par grands postes de consommations.

Rett Drépanocytose Marfan SMAtypell, lll etV | Willebrand

Population d’analyse** 694 19 016 5243 1085 8762
% de sexe féminin 95,1% 39,7% 46,8% 48,2% 65,3%
Age moyen en 2017 19,1 ans 29 ans 37,7 ans 33,9 ans 411 ans
I I e I Y
Dépense totale (en €) 13225 € 8740 € 5003 € 18762 € 5904 €
[Moyenne (médiane)] (6517 €) (3524 €) (1682 €) (10 389 €) (1326 €)
Détail :
Soins de ville 7831€ 3681€ 2637 € 11391€ 4135 €
Hospitalisations 5394 € 5059€ 2366 € 7370 € 1769 €
(MCO+SSR)
I
1°" poste de dépense en Matériel Pharmacie Honoraires Matériel médical Pharmacie
soins de ville médical 1817 € médicaux 6262 € 2498 €
4336 € 655 €
Part des hospitalisations
dans la dépense totale 4% 55% 48% 40% 22%

Coat direct de la

pathologie par patient 5 364 ¢ 7456 € 3376 € 17 318 €

Estimation du fardeau 9,9 M€ 184,6 M€ 215 M€ 21,9 M€ 373 M€

collectif (en €) en 2017

0 Mise en évidence pour chaque pathologie d'un surcoit significatif li€ a la maladie et a ses complications.
0 Dépenses non présentées au remboursement ne sont pas prises en compte dans cette analyse -> Seront estimées dans un volet

CONCLUSION complémentaire de I'étude, via un recueil auprés des patients/familles sur leurs restes a charge.
0 Le SNDS pour estimer le fardeau économique des maladies rares : des limites mais prometteur et intérét a étendre la démarche a

d’autres maladies.
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