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RESUME DE THESE :

Les médicaments sont évalués et regoivent une autorisation de mise sur le marché (AMM)
avant d’étre prescrits. Ils sont généralement évalués chez des patients adultes, et utilisés chez
les enfants en extrapolant les résultats obtenus chez les adultes. L'extrapolation de la balance
bénéfice risque de lI'adulte a I'enfant intervient lors du développement clinigue du médicament
et lorsqu’il est prescrit (dans I’'AMM ou hors AMM, ce qui est fréquent chez I'enfant). Ceci est
d(i aux contraintes de la recherche clinique en pédiatrie, qui conduit a un manque de données
chez I’enfant. Une recommandation sur I'extrapolation est en cours de finalisation par I’Agence
Européenne du Médicament (EMA). En utilisant une approche méta-épidémiologique, nous
avons exploré les similitudes ou différences du bénéfice, de la balance bénéfice risque et de
I’évolution sous placebo entre adultes et enfants a partir de méta-analyses d’essais
randomisés en double aveugle contre placebo, ayant inclus des adultes et des enfants dans
des indications et avec des médicaments identiques, et présentant des données séparées chez
I'adulte et I'enfant. Par la suite, nous avons construit le modele d’effet a partir des données
adultes et I'avons utilisé pour prédire I'effet du traitement et calibrer la taille de I'essai clinique
pédiatrique. Ces travaux mettent en avant l'importance d’utiliser toutes les données
disponibles avant d’extrapoler la balance bénéfice risque de I'adulte a I'enfant et de justifier
les nouvelles études au regard des connaissances existantes. Cette démarche permet de
réduire les répétitions inutiles d’essais cliniques, de mieux affecter les ressources destinées a
la recherche, d’identifier les domaines pour lesquels les connaissances sont insuffisantes et
ainsi optimiser la recherche clinique en pédiatrie. De maniere plus globale, cela s’applique a
tous types de recherche et permet d’éviter le gachis au niveau du temps et des ressources

investis.



