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Budget R&D du développement d'un médicament

_ Autres
Reglementaire 204

o%

Process
Development
9%

Clinique
(Ph 1V)
13%

Clinique
(Ph 1, Il et IIT)
31%

Screening /
testing 16%

‘Toxicologie
5%

Formulation /
Dose 8%

BioMsi



| 0*#

Environ 8,5 ans dans les années 60

13-15 ans dans les années 2000



Des outils nouveaux

Amélioration de
I'efficience

Nouvelles thérapies
(géniques,
cellulaires,
tissulaires....
Nouvelles entites...
Drug Delivery
System
Pharmacogénomique

Des stratégies nouvelles

Sous-traitance
Marketing
Joint-venture
Co-development
Co-marketing
Risk Investment

Orphan Drug: une piste ...
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Etape 1 Autorisation de Mise sur le Marché

Evaluation par CHMP/EMEA/AFSSAPS

Décision European Commission/AFSSAPS

Etape 2 Introduction sur le marché national

Evaluation « Health Technology Assessment »

Décision
Pricing

Financing Implementation
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Epidémiologie
Bénéfice clinique
Eval. Economique
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Durabilité
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Facilité de recrutement

Travail avec KOL plus aisé
(mais mondial)

Classes de médicaments
Peu d'El (reports)

Un pied dans le marché

EU Incentives ‘

Exclusivité de marché (10 ans +
2, Si pédiatrie)

Inscription gratuite pour
designation et AMM

Gratifications etendues pour les
PME (apres l'autorisation)

Procédure centralisée unique
Programmes « cadre »
Avantages nationaux

Assistance au protocole
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Scientific advice

No advice
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Total time (days)

CPMP opinions September 1997 to March 2003 (N=230)
Competing risks analysis. Aronsson, DIA, 2003 (updated)
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As a general rule, orphan drugs are not expected to create high
revenues. Some say that rules are meant to be broken though,
and in 2006, 50 orphan drugs broke that rule with annual

revenues exceeding $200 million. Out of these, 19 were
blockbusters.

Market exclusivity options for multiple orphan indications
Off-label usage and expansion to non orphan indications,

Freedom from generic competition



Cout de fabrication potentiellement elevés _,

Le suivi des patients (post-marketing)
Association de patients

L'odeur du scandale

Indemnisation d'un effet secondaire
Ressources humaines specifigues

Une réglementation en perpétuelle évolution
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Immuno.
Oncologie
CV+Resp.
Metabol.
Infect.
Neuro-Musc.
Autres

WNINVVNN

42 AMM délivrées
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Source: http://www.fda.gov/orphan/
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