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L’accès patient commence par la recherche médicale. Les essais cliniques font 
partie intégrante de la mise au point des nouveaux médicaments, dispositifs et 
diagnostics qui améliorent la santé et la qualité de vie partout dans le monde.

Les essais cliniques évaluent l’innocuité et l’efficacité des nouveaux traitements.  
Le succès de cette recherche repose pour l’essentiel sur un recrutement solide. 
Hélas, plusieurs difficultés se dressent sur la voie, notamment :

•	 Manque de sensibilisation de l’opinion publique au thème des essais cliniques 

•	 Coûts supportés par les patients participants

•	 Mobilisation insuffisante des professionnels de santé

•	 Inégalités persistantes en matière de santé

Il s’agit là du premier et du plus fondamental des obstacles à l’accès des patients à 
la nouvelle génération de traitements et remèdes innovants.

Les obstacles sont multiformes, de même que les possibilités pour les responsables 
politiques, les professionnels de santé et les défenseurs des patients de faciliter 
l’accès et de faire progresser l’innovation médicale.1

Introduction

La découverte 
scientifique est le 
prélude des nouveaux 
traitements et remèdes 
révolutionnaires.
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À bien des égards, les essais cliniques sont un modèle de réussite planétaire.

Quelques 419 000 études se déroulent 
actuellement dans les 50 États américains et 
dans 221 pays partout dans le monde.2 L’Europe 
occidentale compte le taux le plus élevé de 
lancement de nouveaux essais. Viennent ensuite 
l’Europe de l’Est et la région Asie-Pacifique.3 Plus 
de 160 milliards de dollars sont consacrés chaque 
année à la recherche et au développement 
d’essais cliniques, ayant abouti pour la seule année 
2021 à 50 nouvelles thérapies autorisées par la 
Food and Drug Administration des États-Unis.

Ces montants colossaux témoignent du temps 
et de l’engagement indispensables pour 
mener à bien une recherche clinique. Un essai 
consacré à un nouveau médicament peut 
nécessiter des dizaines, voire des centaines 
de millions de dollars d’investissements, des 
centaines, voire des milliers de participants 
éligibles, et des années, voire des décennies 
de recherche pour démontrer l’innocuité et 
l’efficacité. Sans compter les coûts indirects. 
Ceux-ci comprennent les dépenses engagées 
pour la recherche et les pistes d’investigation 
scientifique qui se révèlent infructueuses, 
et les frais non remboursés encourus par les 
participants, leurs familles et aidants.

Ces investissements — et la persévérance des 
chercheurs — ont répondu aux attentes. Pour 
la seule décennie écoulée, citons entre autres 
remèdes et traitements révolutionnaires les 
immunothérapies pour vaincre les cancers chez 
l’enfant, les traitements de la fibrose kystique 
qui prolongent considérablement l’espérance de 
vie et les médicaments d’une importance vitale 
pour les maladies souvent invalidantes comme 
la migraine. Des millions de vies ont été sauvées 
quand les dizaines d’années de recherche collective 
dans l’élaboration de la technologie de l’ARN 
messager ont permis de produire un vaccin contre 
la COVID-19 en un temps record.

La recherche dans le domaine des maladies rares 
est un exemple particulièrement intéressant. 
Alors que la probabilité d’une autorisation 
systématique de nouveaux médicaments était 
d’environ 8 % de 2011 à 2020, les traitements pour 
les maladies rares ont remporté un franc succès, 
affichant une probabilité d’autorisation de 17 %.4

Les essais cliniques en un coup d’œil

Des essais cliniques sont 
en cours dans 221 pays 
partout dans le monde.

Le libellé indique le 
nombre d’études dans 
chaque région.

LE MOINS LE PLUS

La preuve en chiffres : Essais cliniques dans le monde5
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Le succès demeure toutefois fragile, et moult essais cliniques sont abandonnés 
en raison d’un nombre insuffisant de participants.

Des études ont montré que 12 % des essais 
enregistrés sont abandonnés—c’est-à-dire qu’ils 
cessent le recrutement avant terme. La raison la 
plus souvent évoquée est le nombre insuffisant 
de participants.6 De même, presque 80 % des 
essais cliniques échouent à respecter les délais 
de recrutement, ce qui ralentit la mise au point 
de traitements qui pourraient sauver des vies.7

Nous sommes d’accord, le développement 
de médicaments est un long processus. La 
transposition d’un traitement potentiel ‘du 
laboratoire au chevet du patient’ peut prendre 
jusqu’à 10 ans ou plus. Les estimations du coût 
total varient, mais peuvent atteindre jusqu’à 2 
milliards de dollars dans un contexte d’études 
après autorisation et de pertes d’opportunité. 

Un recrutement lent met à mal les échéances, 
fait grimper les coûts et utilise plus de temps 
et de ressources que n’importe quel autre 
aspect des essais cliniques. Le recrutement 
des participants compte pour 30 % du temps 
de développement, avec environ 1,2 milliards 
de dollars d’investissement. Les difficultés de 
recrutement entraînent des retards variant de un 
à six mois.8

À chaque jour de retard dans un essai, les pertes 
s’accumulent. Avec 11 % des sites de recherche 
clinique qui échouent à recruter ne serait-ce 
qu’un seul participant, et 37 % des sites en sous-
représentation, les stratégies de recrutement 
sont au cœur des essais qui portent leurs fruits.9

Une étude sur 10 
prend fin le plus 
souvent pour cause de 
nombre insuffisant de 
participants.

Difficultés de recrutement
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La preuve en chiffres : Connaissance des essais cliniques

Comprendre les obstacles à l’accès

Les difficultés d’accès, y compris les problèmes de recrutement,  
découlent de plusieurs facteurs.

Manque de connaissance  
Nombreux sont les patients qui ignorent tout 
des essais cliniques. Des données montrent que 
les niveaux supérieurs d’instruction, les revenus 
plus élevés et l’usage de l’Internet accroissent la 
sensibilisation.10 Pourtant, ces avantages ne sont 
pas accessibles à tous. C’est peut-être pour cette 
raison que 40 % des adultes interrogés avouent 
ne pas bien comprendre les essais cliniques.11 

Cette fracture du savoir peut empêcher les 
patients de participer et aggraver les disparités 
d’ordre économique et sanitaire.

Mobilisation insuffisante des 
professionnels de santé 
La mobilisation des professionnels de santé est 
un autre sujet de préoccupation. Des études 
montrent que la plupart des médecins évoquent 

volontiers les essais cliniques à leurs patients, 
mais que moins de 1 % d’entre eux orientent 
les patients vers des études. Le maintien au 
courant des possibilités d’essai joue un rôle clé. 
Les médecins déclarent ne pas avoir accès à des 
informations à jour sur les essais, et environ un 
tiers dit ne pas avoir le temps de se renseigner 

sur les essais en cours.12

Mangelnde Diversität 
Le recrutement d’un groupe hétérogène de 
patients pour les essais est également compliqué 
— mais essentiel. Les patients peuvent souffrir 
d’une même maladie de façons très différentes. 
Un échantillon diversifié offre aux chercheurs 
plus de chances d’évaluer l’efficacité et 
d’identifier les effets secondaires propres à des 
sous-populations de patients.

11 % 
des sites 
échouent à 
recruter ne 
serait-ce qu’un 
seul patient

40 % 
des adultes 
interrogés ne 
comprennent pas 
les essais cliniques

37 % 
des sites 
n’atteignent pas 
leurs objectifs de 
recrutement

32 % 
des adultes interrogés 
déclarent envisager 
de participer— après 
avoir compris en quoi 
consiste un essai 
clinique13,14
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Le recrutement de participants issus de 
communautés diversifiées et moins bien 
desservies a toujours été difficile, ou les chercheurs 
n’y ont pas simplement accordé d’importance. 
Les personnes de couleur sont sous-représentées 
dans plus de la moitié des essais de phase III dans 
l’Union européenne.15 La diversité fait également 
défaut au sein des effectifs sur place. En Europe, 
moins de 10 % du personnel chargé des essais 
cliniques sont issus de minorités. Des études 
montrent que les deux facteurs sont liés.

Les essais dont les effectifs sont diversifiés 
sont plus à même de considérer la diversité des 
participants comme un facteur de réussite et 
de privilégier le recrutement de participants 
hétérogènes.16

Coûts et temps consacré par les 
participants 
Le temps consacré, les coûts et le tribut affectif 
assumés par les patients qui souhaitent s’inscrire 
à une étude constituent un autre obstacle à 
l’accès aux essais cliniques. Parmi ces contraintes 
figurent la difficulté de localiser un essai, le trajet 
et la distance à parcourir pour se rendre sur le lieu 
de l’étude, le temps qu’il faut pour s’occuper des 
formalités administratives et procéder à la phase 
de présélection, et les coûts non remboursés que 
le patient peut avoir à assumer.

Trop souvent, les patients sont simplement 
submergés par l’exercice bureaucratique 
d’identification et d’inscription à un essai. Le 
consentement éclairé, par exemple, est un 
processus de longue haleine au cours duquel les 
essais peuvent perdre de précieux volontaires qui 
ont, en fait, besoin des soins urgents.

Tandis que les promoteurs d’un essai 
parviennent généralement à régler tous les 
frais et tests particuliers liés à la recherche, les 
participants peuvent encore avoir à assumer des 
coûts indirects. Il peut s’agir notamment d’une 
perte de revenu suite aux congés qu’ils doivent 
prendre, des frais de garde d’enfants et des 
frais de déplacement non remboursés, et de la 
franchise médicale.

Craintes et incertitude des patients 
La peur et l’anxiété peuvent aussi impacter la 
participation. Nombreux sont les patients déjà 
éprouvés par l'angoisse, les symptômes et les 
conséquences de leur maladie. Le fait d’envisager 
la possibilité de participer à une étude clinique 
rajoute des craintes, comme la peur de prendre 
un médicament non éprouvé ou de recevoir un 
placebo, et de passer potentiellement à côté d’un 
traitement reconnu à un moment crucial.

Les personnes de couleur 
sont sous-représentées 
dans plus de la moitié 
des essais de phase III 
dans l’Union européenne.
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Amélioration de l’accès 
aux essais cliniques

L’amélioration de l’accès aux essais cliniques exige 
un effort concerté de tous les acteurs.

Les responsables politiques peuvent notamment sensibiliser davantage le public et améliorer 
l’accès des patients aux essais de plusieurs façons.

• � Investisseurs. À peu près 90 % des 
investissements émanent d’entreprises des 
sciences de la vie. Pourtant, la recherche 
médicale exige un plus grand engagement du 
secteur public.

• � Patients. La conception de l’essai est de plus 
en plus centrée sur le patient, mais l’étude 
la mieux conçue ne saurait réussir sans 
participants.

• � Professionnels de santé. Des dizaines de 
milliers de professionnels s’intéressent à la 
recherche médicale, mais la grande majorité 
pourrait mieux faire pour faciliter l’accès des 
patients aux essais cliniques.

• � Responsables politiques. Les responsable 
politiques réglementent les essais cliniques, et 
ils devraient traiter l’accès aux essais cliniques 
comme une priorité de santé publique.

Promouvoir le recrutement des patients
Les responsables politiques peuvent aider les patients à accéder aux essais 
cliniques plus facilement. Les bases de données en ligne adaptées aux patients 
sont vitales. Les bases de données d’essais ouverts en ligne devraient être aussi 
faciles à consulter qu’un site Internet de e-commerce.

Les responsables politiques peuvent également financer les navigateurs d’essais 
cliniques, dont les services peuvent simplifier le recrutement et répondre aux 
questions des patients à mesure qu’elles se présentent. Les taux de recrutement 
général des patients capables de naviguer dans les bases de données peuvent 
atteindre jusqu’à 95 %. Dans des études sur la façon dont la navigation des patients 
impacte l’inscription des minorités à des essais cliniques, on a démontré que des 
stratégies telles que la simplification de l’inscription et le remboursement des frais 
des patients parvenaient à recruter 86 % des Afro-américains qui avaient envisagé 
de participer.17

Informer et donner les moyens aux professionnels
Les responsables politiques devraient par ailleurs donner aux professionnels de 
santé les moyens de promouvoir le recrutement des patients.

C’est-à-dire encourager les professionnels à accompagner les patients dans leur 
recherche et leur inscription aux études, et à rester mobilisés au sein de l’équipe 
soignante. Les améliorations dans l’informatisation des dossiers patients sont 
également capitales. Il importe de renforcer les systèmes de dossiers pour que, dès 
que les professionnels consignent un diagnostic, ils soient directement liés à une 
base de données d’essais cliniques auxquels le patient pourrait s’inscrire.

ENROL
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Privilégier la diversité
Les essais cliniques s’appuient souvent démesurément sur des participants de 
sexe masculin et de race blanche. Cette lacune empêche les chercheurs de bien 
comprendre les maladies et pathologies, les facteurs préventifs et l’efficacité des 
traitements entre les populations.18

Les responsables politiques devraient apporter un concours financier, sous la 
forme de subventions et crédits d’impôt, aux essais dont les objectifs en matière 
de méthodologie et de recrutement encouragent la participation de personnes 
aux origines diverses sur le plan racial et ethnique et qui impliquent des 
investigateurs de couleur. Les États devraient également allouer davantage de 
ressources pour sensibiliser les communautés de couleur et pallier les inégalités 
économiques qui empêchent ou découragent les gens de couleur de participer à 
des essais.

Faire de la participation une priorité de santé publique
La recherche médicale constitue une aspect essentiel de la santé publique. Pour 
faire face aux difficultés de santé publique, les responsables politiques doivent 
d’abord sensibiliser l’opinion publique. Il s’agit d’investir dans des campagnes 
qui mettent l’accent sur l’utilité de la recherche médicale et la possibilité pour les 
patients de participer aux études. De la lutte contre le tabagisme jusqu’au don 
d’organes, les campagnes de sensibilisation 
ont toujours joué un rôle dans l’action des 
responsables politiques pour changer le 
comportement et la conduite des gens.

Favoriser l’augmentation 
des investissements dans 
la recherche
Pour accroître les possibilités de 
progrès médicaux et d’avancées 
thérapeutiques, la recherche 
clinique doit continuer d’attirer les 
financements privés.

Pour cela, il faut des partenariats public-
privé qui encouragent l’investissement, 
et aussi des solutions politiques 
qui récompensent l’innovation, 
renforcent la protection de la propriété 
intellectuelle des chercheurs et 
favorisent l’inscription aux études et 
l’accès aux nouvelles thérapies.
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Un meilleur accès aux essais cliniques stimulera l’investissement et réduira les coûts 

de la recherche, et au final améliorera et prolongera la vie des patients partout dans 

le monde.

À l’instar des obstacles à l’accès aux essais cliniques, les solutions politiques qui 

aideront les patients à les surmonter se présentent sous de multiples formes. Pour 

améliorer l’accès, il suffit de renforcer l’efficacité du recrutement dans les essais 

cliniques, d’encourager la diversité parmi les participants, de booster la mobilisation 

des professionnels de santé et de sensibiliser les patients.

Cette collaboration pour réduire les obstacles permettra aux patients, aux 

professionnels de santé, aux chercheurs et aux responsables politiques d’ouvrir 

la voie à des essais cliniques rigoureux pour produire la prochaine génération de 

nouveaux médicaments et traitements qui sauvent des vies.

Conclusion
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À propos de Global Alliance for Patient Access

Global Alliance for Patient Access est une plateforme 
internationale à l’attention des professionnels de 

santé et des défenseurs des patients dont le but est 
d’éclairer le dialogue sur les politiques concernant les 

soins axés sur le patient.

GAfPA.org
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