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La RTU est instruite pour une spécialité par 'ANSM pour encadrer les prescriptions de
celle-ci, non conformes a son autorisation de mise sur le marché (AMM), sous réserve :
e Qu'il existe un besoin thérapeutique non ou insuffisamment couvert
e Et que le rapport bénéfice/risque du médicament soit présumé favorable, notamment a
partir de données scientifiques publiées d’efficacité et de tolérance.

Les RTU sont délivrées pour une durée maximale de 3 ans renouvelable.

Leur objectif est de sécuriser I'utilisation des médicaments grace a la mise en place d’un suivi des
patients traités dans ce cadre dérogatoire a I’AMM et organisé par les laboratoires concernés.

Afin d’assurer une équité d’accés et la plus grande sécurité possible d’utilisation des médicaments
en dehors des champs réglementaires existants (AMM, ATU de cohorte, essais cliniques), I’ANSM
est en charge d’élaborer des RTU, lorsqu’elle le juge nécessaire en termes de santé publique.

Dans le cadre de ses missions de surveillance et de bon usage du médicament, lorsqu’une situation
non conforme a ’AMM est identifiée, I’ANSM peut s’autosaisir pour élaborer une RTU lorsqu’elle
identifie un besoin thérapeutique non couvert.

Toute prescription d’une spécialité non conforme a son AMM peut également étre signalée a
I’ANSM par: le ministre chargé de la santé, le ministre chargé de la sécurité sociale, la haute autorité
de santé (has), I'union nationale des caisses d’assurance maladie (UNCAM), I'institut national du
cancer (inca), les centres de référence/compétence en charge des maladies rares, les associations
agréées de patients, s’ils estiment qu’elle pourrait donner lieu a I'élaboration d’'une RTU.

Tout besoin thérapeutique signalé par une société savante sera considéré comme une alerte par
I’ANSM. Dans tous les cas, l'initiative d’engager la procédure d’instruction d’'une RTU, releve de la
compétence exclusive de 'ANSM.

L’ANSM procédera a l'instruction des RTU au regard de la qualité des preuves scientifiques
disponibles, du caractere innovant, du profil de sécurité du médicament, du pronostic et de la
fréquence de la maladie ainsi que I'existence d’essai clinique en France dans I'indication.

Une attention particuliére sera accordée aux maladies rares.

En tout état de cause, une RTU n’a pas vocation a s’opposer aux données du RCP ; elle ne peut étre
en contradiction avec 'AMM.

Lorsqu’elle envisage d’instruire une RTU pour une spécialité donnée, '’ANSM demande au(x)
laboratoire(s) concerné(s) de lui transmettre dans un délai de 3 mois toute information utile et
notamment :

N

e Toutes données cliniques et non cliniques permettant de contribuer a I'évaluation de
I’efficacité et la sécurité du médicament utilisé dans la situation identifiée ;
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e La liste et I'état d’avancement des essais cliniques (titre et objectifs) en cours et
programmés en France ou a I'étranger dans l'indication visée et les sites de recherche en
France ;

e Une estimation du nombre de patients potentiellement concernés en France ;

e Un projet de protocole de suivi des patients ;

e Une copie de toute AMM délivrée dans un autre état dans cette indication avec le RCP et
le dernier PSUR

e Lecas échéant, une copie de tout refus ou retrait d’AMM dans cette indication par un autre
état ;

e Le cas échéant, une copie de tout avis scientifique de 'EMA ou d’une autre autorité
compétente dans cette indication.

Pour les maladies rares et les pathologies cancéreuses, I’ANSM sollicite de plus et en paralléle dans
le méme délai de 3 mois, 'avis :

e Du centre de référence de la maladie rare concernée s’il existe ;
e De l'incasila pathologie concernée reléve de la cancérologie.

Ces avis portent notamment sur :

e L’analyse du besoin d’'une RTU au regard des pratiques et des recommandations existantes
de prise en charge ;

e Les données disponibles en termes d’efficacité et de sécurité dans la situation concernée ;

e Le cas échéant, les travaux conduits par le centre de référence de la pathologie concernée.

L’ANSM évalue le rapport bénéfice/risque présumé de la situation pouvant relever d’'une RTU a
partir des données dont elle dispose et des données recueillies auprés du laboratoire et, le cas
échéant de I'inca ou des centres de référence.

Si I’évaluation effectuée par I’ANSM permet de présumer que le rapport entre le bénéfice présumé
et les effets indésirables encourus est favorable, ’ANSM élabore un projet de RTU avec en annexe
le protocole de suivi et, en tant que de besoin, un projet de convention avec le(s) laboratoire(s)
concerné(s).

Dans le cas contraire, la notification d’avis défavorable de la RTU est notifiée au demandeur et est
publiée sur le site internet de 'ANSM (www.ansm.sante.fr, activités, mettre a disposition les
produits de santé, rubrique RTU).
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