EMA - Qualification of novel methodologies for drug development:
guidance to applicants

Noémie Dubruel, dipldmée du Master 2 Droit de la Santé - juriste en recherche médicale

A la fin de ’année 2020, I’Agence européenne du médicament (EMA) a publié la
quatriéme révision d’un guide relatif au développement de médicaments apportant des conseils
aux demandeurs pour le dépdt d’un dossier complet et détaillét. Les différentes versions de ce
document qui se sont succédées depuis 2009 ont permis d’améliorer cette procédure de dépot
de dossier en permettant notamment de créer et d’allonger une phase de pré-soumission du
projet qui garantit un meilleur accompagnement des demandeurs?. Cette procédure a ainsi été
revue dans son intégralité afin de permettre une meilleure adéquation avec les exigences des
demandeurs. En effet, ’EMA participe activement au déploiement de nouvelles méthodes et
outils pouvant étre utilisés dans le domaine de la recherche et du développement
pharmaceutique. Par cela, 1’Agence cherche a favoriser le développement rapide et sir de
médicaments, ainsi qu’a optimiser le déploiement et I’encadrement de 1’innovation au sein de

1’Union européenne®.

Pour ce faire, ’EMA se fonde notamment sur la base 1égale du réglement n°726/2004
du Parlement européen et du Conseil* et élabore une procédure de qualification volontaire des
nouvelles méthodes pouvant étre utilisées dans le développement de médicament. La méthode
peut s’appliquer a des études non cliniques ou cliniques. Ainsi, ce guide, principalement a
destination des promoteurs d’essais cliniques, précise chaque étape de la procédure de demande
de qualification, les contacts ainsi que les délais de cette derniére. Cette publication fait écho a
des précisions également publiées par ’EMA en juin dernier sous la forme de questions-
réponses, permettant d’expliquer au mieux la procédure et de la rendre la plus transparente
possible®.

Dans ce document, I’EMA rappelle que cette procédure est indépendante des autres
procédures existantes dans le domaine du développement pharmaceutique®. Elle garantit
I’obtention d’un avis scientifique qui repose sur une évaluation du Comité des médicaments a
usage humain (CHMP) et du groupe de travail sur les conseils scientifiques (SAWP) portant
sur les données fournies et sur la pertinence scientifique de 1’utilisation de la méthode en
question pour une étude’. Plus précisément, cette évaluation est réalisée par une équipe
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d’experts, créés selon les spécificités de chaque demande et rattachée au CHMP. Il peut s’agir
d’un avis de qualification pour une étude en cours ou bien d’un avis concernant des protocoles
ou méthodes a venir. La procédure d’évaluation vise a estimer 1’apport de la nouvelle méthode,
son adéquation avec les exigences de fiabilité, de sécurité et d’évaluation dans le domaine du
développement pharmaceutique®. L’EMA insiste notamment sur les possibilités d’amélioration
médicales et prédictives que peuvent apporter ces nouvelles méthodes®. Les demandeurs
peuvent ainsi transmettre au CHMP un dossier présentant 1’étude, le protocole en cours ou a
prévoir, les méthodes innovantes utilisées ou envisagées ainsi que toutes données pouvant
attester de I’intérét scientifique de D'utilisation de cette méthode en particulier'®. L’EMA
précise ainsi I’importance de faire ressortir dans le dossier toutes données scientifiques qui
attestent de D’intérét de la nouvelle méthode, ce qui comprends des tests analytiques,
technologiques ou tout autre élément de preuves démontrant la reproductibilité des résultats
lors de I’utilisation de la méthode!!

L’EMA prend conscience de la complexité d’évaluation ainsi que des évolutions
rapides de ces innovations et propose en ce sens la possibilité d’une interaction continue entre
le demandeur et le CHMP. L’agence propose méme la possibilité d'initier une procédure de
suivi de la méthode nouvellement qualifiée. De méme, cette procédure est vouée a étre révisee
chaque année afin d’étre la plus efficace et pertinente possible. Dans les cas ou les données ne
sont pas suffisantes pour accorder une qualification, ’EMA peut proposer une lettre de soutien
a la nouvelle méthodologie afin d’encourager les demandeurs et de participer au
développement de cette méthode prometteuse!?. En ce sens, I’Agence présente une réelle
volonté d’intégrer progressivement cette nouvelle procédure au méme niveau que celles déja
existantes pour I’évaluation des protocoles de développement de médicaments®®

En outre, afin de favoriser I'acceptabilité et la fiabilité de 1’évaluation de ces nouvelles
méthodes 1I’Agence européenne du médicament poursuit un objectif accru de transparence*
déja largement recherché par 1’Union européenne®®. 1l apparait dés lors dans cette version du
document que les évaluations et avis concernant les méthodes et outils innovants utilisés dans
le cadre de recherches en cours sont rendus publics, et le cas échéant, soumis a des consultations
scientifiquest®. Par ailleurs, L'EMA participe a une volonté européennel’ qui vise a favoriser
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le partage de données et de connaissances dans le domaine de 1’innovation pharmaceutique et
recherche également une certaine concordance et collaboration internationale®®. Ces enjeux de
transparence et de collaboration entrainent ainsi une vigilance accrue quant a un troisieme enjeu
essentiel lorsqu’il s agit d’innovation en santé : la confidentialité®.

Par la mise en ceuvre de cette procédure et sa mise en jour réguliere, ’EMA joue un
role essentiel pour permettre a I’Union européenne de rattraper son retard en termes
d’évaluation de méthodes innovantes en santé?’. Ces lignes directrices permettent d’informer
sur I’existence de cette procédure et visent a une généralisation volontaire de son utilisation
pour une uniformisation des qualifications. Le déploiement de telles procédures et
qualifications participe a I’amélioration et a I'accélération de 1I’évaluation des méthodes dans le
développement pharmaceutique. En effet, des méthodes innovantes sont de plus en plus
utilisées, répondant parfois a I’engouement du déploiement technologique, afin de rendre le
développement de médicaments plus efficient. Or, ces dernieres nécessitent une attention
particuliere sur les plans technique, réglementaire et éthique. Cette réflexion s’inscrit dans une
réelle transformation de la recherche biomédicale?!. Ainsi, par la mise en ceuvre de cette
procédure, ’EMA s’inscrit comme un acteur de cette transformation, dans le but de soutenir
I’innovation européenne, en encourageant les efforts des acteurs publics et privés et en facilitant
les échanges et collaborations.
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