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Exemples d’introduction

Buts :
▸ évaluer la performance d’un traitement sur le plan médical et
économique en même temps. (est-ce possible ?)

▸ comparer, en prenant en compte l’aspect médical et économique,
deux traitements sur une même pathologie.
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Chronologie de l’exposé :
▸ Définition des coûts et de l’efficacité
▸ Utilisation du PSM
▸ Comparaison de traitements
▸ Conclusions et pistes de travail
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Coût

On peut distinguer 3 types de coûts [Dru+05] :
▸ les coûts liés à la santé, au traitement : CS (hospitalisation,
équipement, etc...),

▸ les coûts du patient : CP (transport, aménagement d’une chambre
pour l’installation d’un appareil de dialyse, etc...),

▸ les autres coûts : CA (soin à domicile, invalidité, etc...).
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Efficacité

De manière générale on définit l’efficacité d’un traitement comme étant
une amélioration d’un (ou plusieurs) critère(s) de santé que l’on note
généralement E .

Par exemple l’efficacité d’un traitement peut être déterminée par :
▸ le nombre de mois de survie d’un patient
▸ le nombre de jours sans progression d’une maladie
▸ le pourcentage de cellules tumorales éliminées

Problème : l’efficacité d’un traitement peut être souvent difficile à
évaluer à cause de biais.
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On souhaite déterminer l’effet d’un traitement dans le cas de deux
cohortes de patients lorsque l’étude n’est pas randomisée (ex. : tumeurs
cérébrales).
Problème, deux types de biais sur le résultat peuvent apparaître :
▸ Biais de sélection des patients
▸ Biais dû aux caractéristiques des patients
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Exemple : on veut évaluer l’effet d’un nouveau protocole par
radiothérapie pour soigner les patients atteints d’une tumeur cérébrale.
Or on remarque que pour la cohorte « test », le diamètre moyen des
tumeurs est significativement plus élévé que pour la cohorte soignée par
un protocole classique. Par conséquent le nouveau protocole « test »
risque d’être sous-évalué par rapport au protocle classique.
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▸ Comment faire lorsque il y a plusieurs facteurs de confusion à
prendre en compte en même temps ?

Le but est de faire en sorte que les facteurs de confusion associés
aux biais soient autant « présents » dans une cohorte que dans
l’autre. Pour ce faire on va se ramener à deux sous-cohortes où les
facteurs de confusion seront présents de manière équitable dans les
deux cohortes en sélectionnant des patients bien spécifiques.
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▸ Comment sélectionne t-on ces patients ?

Dans un premier temps on va exhiber tous les facteurs de confusion :

X1, ...,Xn.

Puis pour chaque patient ayant comme caractéristiques

(X1 = x1, ...,Xn = xn),

on calcule
P(T = 1∣X1 = x1, ...,Xn = xn),

où T est variable aléatoire qui vaut 1 si le patient est soigné par le
traitement et 0 sinon.
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Cette probabilité s’appelle le score de propension d’appariement (PSM :
Propensity Score Matching) et a été introduit par Rosenbaum et Robin
[RR83].

Tous les patients ayant le même score de propension sont alors
échangeables d’une cohorte à l’autre.
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▸ Comment calcule t-on ce score en pratique ?

Comme T une v.a. binéaire on utilise généralement le modèle de
régression logistique :

ln(
p

1 − p
) = a0 + a1x1 +⋯ + anxn,

où p = P(T = 1∣X1 = x1, ...,Xn = xn).
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Généralement on valide ce modèle si l’aire (=AUC) sous la courbe ROC
est assez grande :

Ð→
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Une fois le modèle logistique validé, on peut déterminer le score de
propension p pour tous les patients des deux cohortes. Finalement on
réunit, par paire, deux patients des deux cohortes si l’écart entre leur
score de propension est le plus petit possible et s’il n’est pas plus grand
qu’un seuil fixé :
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Voici un cas d’étude :
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Finalement on peut étudier les effets du traitement comme par exemple
l’espérance de vie, le coût, etc...
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Définition : Soit T0 un traitement « générique » et T1 un traitement
alternatif. Posons C0 (resp. C1) le coût moyen du traitement T0 (resp.
T1) par patient et E0 (resp. E1) l’efficacité moyenne par patient pour T0
(resp. T1). On définit l’ICER (Incremental Cost-Effectiveness Ratio)
entre T0 et T1 par la quantité suivante :

ICERT0→T1 =
∆C

∆E
∶=

C1 − C0

E1 − E0
.

Soit T2 un autre traitement alternatif. On dira que T1 est coût-efficace
par rapport à T2 si :

ICERT0→T1 ≤ ICERT0→T2 .
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Exemple : Vuong et al. [Vuo+13] ont étudié deux traitements contre les
Glioblastomes (tumeurs cérébrales de grade IV) :
▸ traitement par radiothérapie stéréotaxique (SRS) : 260 patients
▸ traitement par résection chirurgicales (SR) : 113 patients

Après avoir utilisé le score de propension ils obtiennent :
▸ (CSRS ;ESRS) = (9964e;18,4 mois)

▸ (CSR ;ESR) = (11647e;13 mois)

D’où
ICERSR→SRS =

9964 − 11647
18,4 − 13

≈ −3740 e/LYG .

(LYG : Life Years Gained)
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L’ICER est également un outil qui sert à la gestion d’un budget, non
extensible, englobant plusieurs domaines. En effet si l’efficacité est
mesurée dans une même unité, le décideur peut comparer (du point de
vue médico-économique) deux traitements alternatifs associés à des
pathologies distinctes en comparant leur ICER.
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Définition : la disposition à payer λ est la quantité (plafond) exprimée
en coût/efficacité que les décideurs se fixent pour passer d’un traitement
« générique » à un traitement alternatif/prometteur.
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▸ améliorer les résultats lorsqu’il y a peu de données à l’aide d’outils
simples (chaîne de Markov, etc...), notamment pour des études
cliniques sur des pathologies rares (ex : glioblastomes (2% des
tumeurs primitives), maladies génétiques rares, etc...)

▸ réussir à inférer au mieux les résultats sur les coûts et conséquences
via des outils probabilistes (Analyse Bayésienne, etc...)

▸ les études médico-économiques dépendent du système de santé du
pays (adaptation difficile)
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Futur et conclusions

▸ en plein développement depuis deux petites décennies :
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Futur et conclusions

▸ études peu nombreuses en France :
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Futur et conclusions

▸ l’analyse médico-économique permet de répartir au mieux les
ressources monétaires au service de la qualité de vie humaine (en
quelque sorte elle permet de mieux guérir sans être médecin ,)
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