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LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Les essais cliniques en cancérologie

Ils ont pour but P'évaluation de nouveaux

traitements du cancer. En effet, avant de

proposer de nouveaux traitements a tous

les patients concernés, il faut s’assurer
o

qu’ils sont efficaces et bien tolérés.

Les essais cliniques (appelés aussi « essais
thérapeutiques » ou « études cliniques »)
doivent notamment évaluer :

> des nouveaux médicaments ou asso-
ciations de médicaments (contre la
maladie ou ses effets secondaires®);

> des nouvelles facons de les administrer
(par comprimés plutdt que par injec-
tion, par exemple) ;

> des nouvelles techniques de traitement
(nouveau type d’opération chirurgicale
ou de radiothérapie*, par exemple) ou
de diagnostic (nouveau test biologique,
parexemple).

DES PREMIERS TESTS EN LABORATOIRE

Quand unnouveau médicamentest décou-
vert, il est d’abord mis au point dans un
laboratoire, puis testé sur I'animal (cest
larecherche préclinique).

Si les résultats de ces tests se révelent
favorables, on pourra alors envisager de
proposer a des personnes malades de
participer, avec leur accord, a son évalua-
tion. Cette évaluation, réalisée avec la
collaboration de patients, s’appelle un
essai clinique.

LES DIFFERENTES PHASES DES ESSAIS
CLINIQUES

Pour garantir la sécurité des malades et
larigueur scientifique, les essais cliniques
comprennent plusieurs étapes (ou phases)
qui sont chacune destinées a recueillir des
informations spécifiques sur le nouveau
traitement.

Les mots suivis d'un astérisque (*) sont définis au lexique page 14.



LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Les essais de Phase I ont pour objectif
d’évaluer la tolérance d’un tout nouveau
médicament, et donc la tolérance de l'or-
ganisme au traitement, dans le but de
déterminer la dose recommandée. Le trai-
tement évalué est administré 3 un petit
nombre de malades (10 2 40).

Les essais de Phase II évaluent lefficacité
d’un traitemenc. Ils nécessitent en général
I'inclusion de 40 2 80 malades.

Les essais de Phase III sont des essais
comparatifs. IIs permettent de comparer
le nouveau traitement avec le traitement
utilisé habituellement, dit « traitement de
référence » ou « traitement standard »*.
Deux groupes de patients sont constitués
par tirage au sort (randomisation*), ce qui
permet de constituer des groupes homo-
genes et comparables (4ge, sexe, caracté-
ristiques de Ja maladie...) : 'un recevrale
traitement de référence, autre le nouveau
traitement. Ce n’est donc pas le médecin
qui décide de lattribution de Pun ou
lautre des traitements & son patient. Ces
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essais nécessitent I'inclusion d’'un grand
nombre de malades (plusieurs centaines
ou milliers de malades) pour établir une
différence entre les traitements.

Si les données et résultats de ces essais
sont en faveur du nouveau traitement, cela
permet de constituer un dossier d’enregis-
trement qui sera soumis aux autorités de
santé afin quelles délivrent autorisation
de mise sur le marché (AMM) qui auto-
rise la commercialisation du nouveau
traitement.

Quand le médicament est commercia-
lisé, il fait encore objet d’une surveillance
étroite appelée pharmacovigilance.
Ainsi, tout signe anormal inattendu da
a son administration fait Uobjet d’une
déclaration a ’Agence Francaise de
Sécurité Sanitaire des Produits de Santé
(Afssaps). Cest ce quon appelle les essais
dePhaseIV.

N.B. Le malade ne participe pas & toutes les phases
de maniére successive mais se voit proposer de parti-
ciper dun essaidans une des quatre phases, en fonc-
tion de critéres trés précis.

Traitement de référence = traitement standard
Traitement expérimental = nouveau traitement
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Le déroulement
d’un essai clinique

QUI EST A PINITIATIVE D’UN ESSAI
CLINIQUE?

On appelle « promoteur » de la recherche
I'institution qui propose de mettre en
ceuvre un essal. Il peut sagir d’'une univer-
sité, d’'une institution de recherche privée

ou publique ou d’une firme pharmaceu-

tique. Un essai clinique peut étre mis en
place sur le territoire francais mais est
souvent mené au niveau européen, voire
international.

DEUX ORGANISMES DE CONTROLE : i
> LE COMITE DE PROTECTION DES PERSONNES ;
> PAGENCE FRANGAISE DE SECURITE SANITAIRE DES PRODUITS DE SANTE.

Le promoteur de la recherche doit déposer une demande d’avis aupres d’un Comité
de Protection des Personnes* (CPP). Ce comité d’éthique indépendant est chargé
de revoir I'objectif, le schéma du traitement et le déroulement de I'essai. Outre des
personnes qualifiées en matiére de recherche biomédicale, de santé, d’éthique et
delégislation, chaque CPP compte également deux représentants des associations
agréées de malades et d’usagers du systéme de santé. Le Comité donne un avis,
en particulier sur la pertinence de la recherche, la protection et I'information des
personnes quivonty participer. Lessai clinique ne débutera qu'apres avis favorable du
CPP et autorisation de 'Agence Francaise de Sécurité Sanitaire des Produits de Santé
(Afssaps) qui garantit, au travers de ses missions de sécurité sanitaire, efficacité, la

qualité et le bon usage des produits de santé, et notamment du médicament. ;

m—a



LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

QUI MENE I’ESSAI CLINIQUE ?

Un essai clinique est conduit par un
médecin qu'on appelle investigateur* de
Pessai. Cest lui qui propose au patient de
participer a I'essai, lui fournit toutes les
explications nécessaires et le suit durant
toute sa durée.

PEQUIPE MEDICALE QUI
PREND SOIN DU MALADE

Dans un essai clinique, le malade est
entouré d'une équipe qui prend soin
de lui, disponible pour l'informer,
’écouter, répondre a ses questions
et a ses atientes : l'investigateur de
lessai, I'infirmieére, Patraché(e) de
recherche clinique ou ARC (qui
aide le médecin investigateur a 'in-
clusion et au suivi des malades), un

psychologue sile malade en exprime
le besoin, etle médecin trattant, tenu
régulierement informé des résultats

delessai.
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TOUS LES MALADES
SONT-ILS CONCERNES ?

Les patients qui pourront entrer dans un
essai clinique devront remplir un certain
nombre de critéres, appelés « criteres d’in-
clusion » qui sont propres a chaque essai
clinique.

Chaque essai a un objectif précis, C’est
pourquoi certains malades, et pas d'autres,
severront proposer de participer 2 un essai
etcelaenraison de certaines deleurs carac-
téristiques, comme par exemple le type ou
la taille deleur tumeur.




LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Participer a un essai
clinique est-il utile
pour faire progresser
la recherche ?

Oui, la participation des malades & des
essais cliniques est une contribution
indispensable a]Ja découverte de nouveaux
traitements et de nouvelles stratégies qui
pourront bénéficier 3 un grand nombre
de personnes touchées par le cancer.

Les progres réalisés en médecine, et
notamment dans les traitements contre
le cancer, sont le fruit de la recherche
clinique garants d’un niveau de preuve
scientifique, grice a des essais menés
avec rigueur et méthode. Cependant, il
reste encore de nombreuses situations
qui démontrent P'incertitude et 'insuf-
fisance des thérapeutiques actuelles. De
nombreux progres restent a accomplir,
tant dans la recherche de nouveaux traite-
ments que dans élaboration de nouvelles
stratégies thérapeutiques.
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Il faur aussi noter que, grice a la loi
du 4 mars 2002 relative aux droics des
maladesetalaqualité du systéme de santé
(dite loi Kouchner), les personnes qui ont
participé a une recherche dans le cadre
d’un essai clinique peuvent demander a
écre informeées,  'issue de cette recherche,
de ses résultats globaux.

Suis-je libre de
participer a l’essai
clinique que 'on me
propose, et puis-je
changer d’avis méme
apres avoir accepté ?

Votre participation est libre et volon-
taire. Méme apreés avoir accepté de parti-
ciper a un essai, vous serez libre de le
quitter & tout moment et votre médecin
vous proposera alors un autre traitement
adapté avotre maladie. Cette décision ne
changera rien a 'engagement de 'équipe
médicale pour traiter votre maladie.
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En participant

a un essai clinique,
ai-je plus de chances
d’avoir le meilleur
traitement ?

Participer a un essai clinique ne repré-
sente aucune perte de chance par rapport
au traitement administré en dehors d’'un
essai clinique. Cette participation offre
néanmoins la possibilité d’avoir acces,
dans certains cas, aux traitements les plus
innovants.

Néanmoins, sivous refusez de participera
lessai clinique qui vous est proposé, cette
décision sera sans conséquences sur la
prise en charge de votre maladie, sur vos
relations avec votre médecin et 'équipe
soignante, et sur la qualité des soins qui
vous seront prodigués.

LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Est-ce que j’encours
des risques partlcuhers
a participer a un

essai clinique ?

Comme pour tout traitement, les trai-
tements utilisés dans les essais clini-
ques peuvent entrainer des effets secon-
daires*
connus et répertoriés, mais il peut arriver

. Ceux-ci sont le plus souvent

que certains symptdmes, particuliére-
ment rares, maient pas encore été signalés,
méme si des études approfondies ont déja
été effectuées en laboratoire avant que ces
essais ne soient menés sur Phomme. Aussi,
des controdles et des examens supplémen-
taires pour rechercher des effets indésira-
bles inattendus peuvent étre nécessaires et
ajouter des contraintes pour le malade.

Toutes les modalités de prise en charge
et de suivi d’'un patient qui entre dans un
essai clinique sont définies avec précision
et soumises a diverses réglementations
(nationales et internationales) et & des
organismes de contrdle trés rigoureux.

LA LOI GARANTE DE LA SECURITE DES PATIENTS

En France, tout participant 4 un essai clinique
est protégé par la loi velative d la protection des
personnes qui se prétent d une recherche bio-

médicale, dite loi Huriet-Serusclat de 1988,
modifiée par laloi de santé publique du 9 aodt 2004,



LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Léquipe médicale continuera, tout au
long de I’étude, & vous fournir toutes
les explications utiles sur la nature et le
déroulement du traitement.

Les effets secondaires varient d’un patient
alautre : dans les essais comparatifs de
Phase I, ils sont en général comparables
a ceux observés avec les traitements
de référence ; ils sont pour la plupart
temporaires et disparaissent une fois le
traitement terminé.

Quels bénéfices
aural-Je a participer
a un essai clinique ?

Participer 4 un essai clinique, c’est la

b3
possibilité d’avoir accés a un traitement
innovant.

C’est aussi un encadrement spécifique
de la prise en charge et un suivi adapté
et rigoureux, pendant et aprés la fin du
traitement.
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Les médecins qui effectuent un essai
clinique suivent scrupuleusement un
plan de traitement (plan thérapeutique*).
Ce plan définit toutes les modalités de
Jessai (criteres d’inclusion, durée, calen-
drier du traitement, examens complémen-
taires...). Le plan thérapeutique* prévoit
également une surveillance du patient
tout au long du déroulement de l’essai
afin de vérifier I'efficacité et la tolérance
du traitement. En conséquence, tous les
médecins et infirmiéres qui collaborenta
un essai clinique suivent en permanence
le malade afin de vérifier que le traitement
produit les bénéfices escomptés et d’inter-
venir immédiatement si le moindre effet
secondaire apparaissait.

Sagissant de nouveaux traitements, les
personnes malades qui prennent part
a des études cliniques sont donc suivies
avec une grande rigueur pendant toute la
durée delessai clinique, mais aussi aprés

la fin du traitement.
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Serai-je bien
informé(e) pour
prendre ma décision
en toute liberté ?

Oui, avant toute participation a un essai
clinique, le médecin délivre au patient
une information orale puis il lui remet
obligatoirement une note d’informa-
tion écrite qui liste les bénéfices attendus
et les risques potentiels. Cette notice
peut parfois paraitre compliquée a
comprendre, mais n’hésitez pas a revenir
vers votre médecin pour qu’il vous lex-
plique. Vous pourrez ainsi avoir connais-
sance de toutes les informations néces-
saires pour comprendre l'essai et réflé-
chir aux raisons de votre participation en
prenant le temps de la réflexion nécessaire
a votre décision. Vous serez également
informé(e) des alternatives possibles si
vous ne rentrez pas dans I'essal.

LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Seuls les patients qui y consentent, apres
avoir recu toutes les informations néces-
saires pour comprendre I'essai clinique,
peuvent y participer. Il est donc impos-
sible d’étre inclus dans un essai sans le
savoir.

Votre consentement libre, écrit et éclairé,
sera recueilli dans un formulaire de
consenterment transmis par votre médecin.
Ce formulaire concrétiseravotre accord et
attestera que vous avez bien regu les infor-
mations concernant I'étude. Il sera signé
par vous-méme et par votre médecin.

PARTICIPER OU NON : VOTRE LIBRE
CHOIX

Vous ne devez pas hésiter a demander
des explications sur tout ce qui ne vous
parait pas clair. Etsi, apres réflexion, vous
ne souhaitez pas participer a l'essai, vous
&tes tout a fait en droit de refuser. Celane
réduira en rien le dévouement de votre
médecin et du personnel soignant a votre

égard.

Deux documents obligatoires pour Uinformation et
le consentement du patient : la notice dinforma-
tion et le formulaire de consentement éclairé.
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LES REPONSES A VOS QUESTIONS

UNE LIBERTE DE QUITTER LCESSAI QUAND
ON LE SOUHAITE

Sile traitement administré dans le cadre
d’un essai clinique n’aide pasla personne
malade, le médecin peut décider de la
retirer de Pétude et lui proposer un autre
traitement. Le malade estlibre également
de demander a tout moment de quitter un
essai clinique. Cette décision serait alors
sans conséquences sur Ja prise en charge
dela maladie, sur les relations du malade
avec son médecin et'équipe soignante, ou
surla qualité des soins.

POUR PLUS D’ INFORMATIONS
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Institut National du Cancer : www.e-cancer.{r Espace « Les essais cliniques »

La Ligue Nationale Contre le Cancer : www.ligue-cancer.net

Cancer Info Service, une ligne téléphonique d’information et d’écoute dédiée aux personnes
malades et 3 leurs proches : 0810 810 821 (cott d’un appel local)
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LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :
LES REPONSES A VOS QUESTIONS

Lexique

CHIMIOTHERAPIE (chimio) : traitement
général du cancer & l'aide de médicaments.
Ces médicaments visent a décruire les cellules
cancéreuses ou a les empécher de se multiplier,
entrainant leur destruction. Les médicaments
de chimiothérapie peuvent étre administrés par
piqtires, perfusions ou, parfois, sous forme de
comprimeés.

CONSENTEMENT ECLAIRE : on dit que la
personne malade donne son consentement
éclairélorsqu’elle donne son accord pour parti-
ciper 2 une étude ou un essai clinique en ayant
regu toutes les informations sur le but de l'essai,
les bénéfices et les risques quiy sont associés,

COMITE DE PROTECTION DES PER-
SONNES (CPP) : comité dont le réle est de
vérifier, avant la mise en ceuvre d’un projet de
recherche, que celui-ci obéit aux grandes régles
deléthique et que toutes les mesures sont prises
pour protégerau mieuxles personnes quiy parti-
ciperont, cette participation ne pouvant étre que
volontaire et librement consentie aprés qu’une
information claire leur ait été donnée.
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LES ESSAIS CLINIQUES EN CANCEROLOGIE :

LES REPONSES A VOS QUESTIONS

EFFET SECONDAIRE:les trajtements ont pour
bur de soigner le cancer. Parfois, ils entrainent
des conséquences désagréables pour le patient
quon appelle des effets secondaires. Il ya deux
types d’effets secondaires : les effets secondaires
immiddiars et les effets secondaires tardifs.

Si les effets secondaires sont fréquents, ils
n’apparaissent pas de facon obligatoire ni
systématique. Ils dépendent des traitements
regus, des doses administrées, du type de
cancer et de la fagon dont chacun réagit aux
traitements.

INVESTIGATEUR : un investigateur est un
médecin, et aussi un spécialiste expérimenté de
recherche clinique, qui prépare un protocole ou
un plan de traitement dans le cadre d’un essai
clinique, et quile réalise chez des malades.

PLAN THERAPEUTIQUE : ensemble de diffé-
rents traitements réalisés dans un ordre bien
défini (par exemple, une chirurgie peut précéder
une chimiothérapie).
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RADIOTHERAPIE : « traitement local » du
cancer 4 l'aide d’un appareil qui émet des
rayons. Ces rayons, dirigés vers la tumeur, vont
la détruire. Ce traitement se fait dans un service
spécialisé de radiothérapie. On patle aussi de
rayons ou de séance de rayons.

RANDOMISATION : tirage au sort (informa-
tisé ou a partir de tables de répartition) du trai-
tement attribué dans un essai clinique « rando-
misé », aprés information et consentement du
parient. La randomisation permet de constituer
des groupes de patients aussi comparables que
possible.

TRAITEMENT DE REFERENCE OU TRAI-
TEMENT STANDARD : traitement (ou autre
intervention) couramment utilisé et considéré
comme érant efficace surlabase d’études précé-
dentes. Il s'agit du meilleur traitement connu.
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