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Deux tiers des médicaments orphelins en 2025 ont sollicité
un acces précoce en France

Avec demande d'AP Sans demande d'AP
M Pré-AMM (AP1) M Post-AMM (AP2)

Sources : Rapport d’activité de I'EMA : Human Medecines in 2025 et site de la HAS

L,

NEOVIDENCE



Décisions d’Acces Précoce Q

NEOVIDENCE

Acces précoce des médicaments orphelins en 2025 :
prés d’'une demande sur trois refusée par la HAS

Acceptée

Sources : Rapport d’activité de I'EMA : Human Medecines in 2025 et site de la HAS



AP et évaluation droit commun Q
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8 médicaments orphelins en 2025 avec demande d’acces précoce
ont franchi I'étape du droit commun

SMR (N=8) ASMR (N=6)

Insuffisant, 25%

Important, 63%

® Important = Important / Faible Modéré Faible = Insuffisant mjll =V mIV/V mYV

Sources : Rapport d’activité de I'EMA : Human Medecines in 2025 et site de la HAS
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Spicialieg  LDordolre Titulsire e e —m AP pre / post AMM Date de la Dote de la déclslon
phealit nelcation e mancas (AP1/AP2Z) demande d'AP d'AP (HAS) slen

(Exploitant)
[~ [~ [~ [~] -] -] [~ ] [~ ]

an monothérapie pour le tratement des neurcfibromes plexiformes

De
Mirdametinia EZMEKLY {c,Ei'%:; {NFP) symptomatiques inopérables chez les adulies et les enfants dgés 17/07/2025 Oui Oui APZ 21/08/2025 26711/2025 Accepiée
de 2 ans et plus atteints de neurcfibromatose de type 1 (NF1)
En monathérapie pour le traitement des patients adultes atteints d'un
gz cancer des voies biliaires (CVE) HERZ-positi (IHC3+) non résécable,
Zanidatamab TUHERA | aCEUTICALS | 'OCSlEmEnt avancé ou métastatique, précédemmant trsités par au 27/06/2025 Oui Oui AP 25/07/2024 20711/2024 Accepiée
mains une ligne antérieure de trmitemant systémigue (pour la sélection
des patients sur la base de biomarqueurs, voir rubrique 4.2 du RCP).
Médi t P heli
Merck Burope By, | CESIVEO en manathérapie st indiqué dans le raftement des patients
- Nirogacestat OGSIVED {CEV\';S : adultes qui présentent des tumeurs desmoides progressives et 14/08/2025 Non Oui AP 30/08/2024 19/12/2024 Acceptée
oncologie en 2025 : r——————
g °
recours systématique a lI'acces
y q Traitement des patients adultes atteints d'une tumeur ténosynoviak &
V4 cellules géantes [TGCT, tencsynovial giant cell tumour)
re co c e Vimsetinib ROMVIMZA Deciphera associée & una “ sgnificative 17/09/2025 Non oui AP2 17/10/2025 08/01/2026 Accepise
) (PHARMA BLUE]  de la fonction physique et pour lesquels les aptions chirurgicales ont
&té Gpuisées ou induiralent une morbidité ou un handicap
f inacceptable
En meongothérapie est indigué pour le treitement de l'astrocytome ou
de l'oligodendrogliome de grade 2 ne pranant majoritairement pas e
contraste, avec une mutation IDH1 R13Z ou IDHZ R17Z chez les
Varasidenin VORANIGO SERVIER patients aduhes et adolescents 3gés de 12 ans et plus et ayant un 17/09/2025 Nan oui APZ 29/09/2025 15/01/2026 Acceptée
paids corparel d'au mains 40 kg, ayant uniquement eu une
intervention chirurgicale et ne nécessitant pas de radiothérapie ou de
chimiothérapie dans limmédist (vair rubrigue 5.1 cu RCP).
Traitement des patients adultes atteints d’hémopathies malignes
Dorocubicel + calules CO34™ o o oo | CORDEX BIOLOGICS  nécasstant une greffe de calliles souches hématopaitiquas 25/08/2025 oui oui P2 24709/2025 0870172026 S
non expansées INTERNATIONAL LTD  alk aprés un o loablatf et pour lesquels

Bucun autre type de cellules de donneur appropriées n'est disponible.

Sources : Rapport d’activité de I'EMA : Human Medecines in 2025 et site de la HAS
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Médicaments orphelins hors oncologie en 2025 :
2 refus sur 5 demandes

Laboratoire Titulaire AMM AP pre / post AMM Date de la Date de la décision
Spéclalité Alre thérapeutique Indication AMM Date d'AMM AAP demandée Décision d'AAP

(Exploitant) conditionnelle (AP1/APZ) demande d'AP d'AP (HAS)

|~ ] |~ ] |~ ] |-7] |~ ] -]

Oui AP1 29/05/2024 12/09/2024 Acceptés
Ttraitenent des plaies chez les patients atteints o' épidermaol
KRYSTAL BIOTECH i =c e bee
Be VYJUVEK | NETHERLANDS BV Dematalogi bulleuse dystrophique (EED] une ouE du 23/04/2025 N
remagene gepeipavec : matologle géne de |a chaine alpha 1 du collagéne de type VI (COLTAT), dés la on
(PHARMA BLUE) i
naissance.
Oui AP2 23/05/2025 02/10/2025 Acceptés
Kahvista Ph deals | TRy e ment symptomatique des crises sigués d'angiedéme héréditsi
Sebetralstat EKTERLY Amacey Rheumatology /| oo @ ges crises aigues o angiedeme = 17/09/2025 Non Oui AP2 21/10/2025 12/02/2026 Refusée
{PHARMA. BLUE) X {AOH) chez les adultes et les adolescents 3gés de 12 ans et plus.
Transplantation
PTC THERAPEUTICS Trai de Phyperphénylslaninémie (HPA) chez les patients adulte
Sepiapterin SEPHIENCE Métabolisme nen P (HPA) chez les patien = 19/06/2025 Mon Oui APZ 23/01/2026 16/04/2026 Acceptés
France et padiatriques atteints de phénylcétonurie (PCU).

Traitement de la dystrophie musculaire de Duchenne (DMO) chez les
Givinostat DUVYZAT Italfarmaco (EFFIK SA) Meurologie [patients ambulants, 3gés de & ans et plus, recevant un traitement 06&/06/2025 Oui Oui APZ 25/07/2025 04/12/2025 Refusée
concomitant par corticostéroides

Sources : Rapport d’activité de I'EMA : Human Medecines in 2025 et site de la HAS
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Médicaments orphelins en 2025
n’ayant pas sollicité d’autorisation d’acces précoce

Laboratoire Titulaire AMM
Spécialité Alre thérapautique Indication AMM Date d'AMM

(Exploltant) conditionnelle

Thrombopénie immunologigue (TPI) chez les patients
adultes réfractaires aux autres traitements (voir rubrigue 5.1 du RCP)
Traitement du syndrome de Wiskott-Aldrich (WAS) chez des patients
) Immunology agés de & mois et plus atteints qui présentent une mutation du géne
Etuvetidigene sutotemcel | WASKyRa | ondazione Telethon Rheumatology /  WAS, &ligibles 3 une greffe de cellules souches hematopoiétiques 09/01/2026 MNon
ETS Transplantation (CSH), mais pour lesquels aucun donneur apparenté HLA (antigéne
leucocytaire humain) n'est disponible.

Rikzabrutinib WIAYRILE Sanofi BV, Hématologie 22272025 Maon

Chez les adultes et les enfants 3gés de & ans et plus et pasant au
mains 20, raiternant des manifestations neurclogiques de la maladie
Levacetylleucine ACMEURSA | Intrabio Ireland Limited Métabolisme de Miemann-Pick de type C (NPC), en association avec le miglustat, ou 1940142024 Mon
en monothérapie chez les patients chez lesquels le miglustat n'est pas
toléré.

Traitement de la maladie des urines a 'edeur de sirop d'érable (MSUD)
se manifestant par un épiscde de décompensation aigué chez les Man {AMM sous
Acides aminés MAAFLIV Recordati Rare Diseases Métabolisme patients & partir de la naissance chez qui 2BAOTF2025 circonstanoe
une formulation orale et entérale sans acides aminés a chaine ramifiée exceptionnelle)
(AACR) ne peut &tre utilisée.
Chez les patients adultes en complément d'un régime alimentaire
Olezarsen TRYNGOLEZA SOBI Métabolisme dans le traitement du syndrome d'hyperchylomicronémie familizle 17/09/2025 Non
(SHCF) confirmé par analyse génétique
Traitement des patients atteints de mucoviscidose 3gés de & ans et
Deutivacaftor / tezacaftor £ ALYFTREK Vertex Preumalogie plus purbegrs d'au .muns une mutation autre que de classe | du.gene
vanzacaftor CFTR {cystic fibrosis transmembrane conductance regulator) {(voir
rubriques 4.2 et 5.1 du RCFP).

30/06/2025 Maon

Sources : Rapport d’activité de I'EMA : Human Medecines in 2025 et site de la HAS
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