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De parent a représentant des patients

Inspirés et motivés par nos enfants

Expérience vécue + observation + connaissances acquises

Que fait un représentant de patients, expert
en recherche ?

» Ecoute et apprend
» Pose des questions

» Travaille en collaboration avec d’autres
représentants de patients et toutes les
parties prenantes

» Cherche des solutions aux enjeux, aux
problemes et aux obstacles.



Parent vs Représentant des Patients

Mon enfant B Les enfants que je connais ® Tous les enfants



Les cancers pédiatriques

* En moyenne 350 cas enfants et adolescents par année en Suisse
* 35’000 nouveaux cas par année en Europe, 6°000 déces

e Taux de survie a 5 ans 80% MAIS

» 2/3 des enfants qui survivent ont des séquelles qui ont un impact sur leur
qualité de vie

* Les traitements sont longs — plusieurs mois voire plusieurs années
* 'enfant passe en moyenne 1 jour sur 4 a |’'hopital

* Premiere cause de déces par maladie chez I'enfant

* 1 enfant décede chaque semaine en Suisse et en Europe



“Il n’y a rien de pire que de savoir que
tout ce que l'on a appris du cancer de
votre enfant, c’est que les mémes
medicaments utilises contre le méme
cancer conduisent aux mémes
resultats.”

-maman de Zoé, décédée a 4
ans d’un cancer
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PATIENT ADVOCATE? WHAT’S THAT?

Qu’est-ce qu’un « représentants de patients » dans le domaine de
la recherche et que faisons-nous ?

Expert
patient en
recherche

Patient
Parent

Representants
de la voix des

patients Accompagnant des

parents/patients




Travailler en partenariat avec toutes les
parties prenantes
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IMPACT des representants

> Influence sur le financement caritati

» Rapprocher les groupes, rassemble
parties prenantes, aborder des suje
difficiles », penser stratégiquemen
un regard « extérieur »

» Lobbying et collaboration afin
d’améliorer le systeme de sante

» Stratégies de communication et
sensibilisation de la population

> Considéré comme sans conflit



Les représentants des patients
font la TRADUCTION:

. Pour les chercheurs : « expérience réelle » de la
maladie, des traitements et des priorités des familles

- Pour les parents : informations, comment fonctionne
la recherche, quels sont les défis, comment aider

- Pour le public : apporter un visage a un sujet
difficile, le rendre personnel et « vrai »

- Pour le monde politique et les agences
reglementaires : faire entendre la voix de |la
communauté



En Europe et a lI'international

Projet d’acces des patients a I'innovation (obstacles, solutions)
Projet de soins décentralisés
Réseau de représentants de parents dans les pays européens

et organisations
faitieres d'associations caritatives de parents
Lobbying aux niveaux international
Renforcer le développement d’initiatives de recherche a I'échelle internationalle
Acces a des traitements innovants pour tous les enfants en Europe

examine les questions globales liées au développement de médicaments
anticancéreux innovants destinés aux enfants et adolescents atteints de cancer.
Membres égaux de tous les groupes de parties prenantes (oncologues pédiatres,
chercheurs académiques, entreprises pharmaceutiques, autorités réglementaires et
représentants de patients)



ACCELERATE

Une organisation internationale multipartite pour

Ameéliorer et accelerer le développement de
nouveaux medicaments pour les enfants et les
adolescents atteints de cancer

Une organisation centrée sur le patient pour résoudre les problemes

Créée en 2015



Un environnement réglementaire
pour de meilleurs médicaments 2002
pour les enfants
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Proportion of all childhood cancer related
deaths in patients aged 0-14 years

ACCELERATE -
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Le développement pédiatrique depend du dévelopement adulte



Schweizerische Eidgenossenschaft . f fd ’ I
Confederation suisse Lol federale
Confederazione Svizzera

Confederaziun svizra sur les médicaments et les dispositifs médicaux'*

- (@ Art. 54a'“ Plan d'investigation pédiatrique

! 'octroi de I'autorisation de mise sur le marché d’un médicament est subordonné & I'obligation d'élaborer un plan
d'investigation pédiatrique fixant les exigences a satisfaire pour développer ce médicament a des fins pédiatriques;
ce plan doit étre soumis a I'approbation de l'institut.

2 Le Conseil fédéral régle:

a. la procédure;
b. les exigences auxquelles le plan d'investigation pédiatrique doit satisfaire en se fondant sur les dispositions
de I'UE.

3 || peut exempter de I'obligation d’élaborer un plan d’investigation pédiatrique, notamment pour les médicaments

destinés a traiter des maladies survenant uniquement chez I'adulte. Il peut prévoir qu'un plan d'investigation
pediatrique évalué par une autorite étrangere est pris en considération.

129 Introduit par le ch. | de la LF du 18 mars 2016, en vigueur depuis le 1" janv. 2019 (RO 2017 2745, 2018 3575; FF 2013 1).



Un exemple: I'histoire des inhibiteurs ALK

Découverte
ALK+

Cancer des poumons

ALCL*

IMT**

Neuroblastome
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(le cancer du poumon
ne se produit pas chez les
enfants)



ACCELERATE

Une organisation centrée sur le patient pour résoudre les problemes

» ldentifier ensemble une problématique (conférence annuelle)
» Comprendre le probleme dans un dialogue multipartite ouvert
» Générer des données

» Trouver des solutions

» Mettre en ceuvre des actions et solutions



ACCELER
ATE Participation internationale
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ACCELERATE Steering Committee Members

INNOVATION FOR CHILDREN AND ADOLESCENTS WITH CANCER

Academia Industry Patients Advocacy Regulators In tuitu personae
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L'impact des représentants de
patients

» 2017 : 3 représentants de patients au premier
Forum stratégique pédiatrique

» 2022 : 56 représentants de patients ala
conférence ACCELERATE (Europe, Etats-Unis,
Canada, Australie, Japon)

» A contribué a 28 publications a ce jour, y compris
2 publications entierement écrites par des
représentants de patients dans JCO et PBC
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Nicole Scobie1; Teresa de Rojas, MD, PhD2; Vickie Buenger, PhD3

» Author Affiliations

JAMA Pediatr. 2024;178(9):849-850. doi:10.1001/jamapediatrics.2024.1877

|

> Pediatr Blood Cancer. 2022 Apr 4;e29663. doi: 10.1002/pbc.29663. Online ahead of print.

_ Journal of Clinical Oncology
TO transplant, or not to transplant? That 1S the An American Society of Clinical Oncology Journal
qUEStlono A patlent advocate evaluatlon Of Enter words / phrases / DOI / ISBN / authors / keywords / etc.
autologous stem cell transplant 1IN NeUuroblastoma T —
ournal of Clinical Oncolog List of Issues Volume 40, Issue 2 OPTIO
Nicholas Bird T, Nicole Scobie 2, Antonia Palmer 2, Donna Ludwinski 4 COMMENTS AND CONTROVERSIES [# Bxpo
When Innovation and Commercialization Collide: A O Track
Patient Advocate View in Neuroblastoma Y Add
' Check for updates @ Righ
NOI2 ®
'5' > \ rf‘ Nichol.as Bird "/, MSc, BSc’ L:J;‘ L‘eona Knox ,BStcw;Antoni‘al Palmer, MASc, BA%
%\%/ .\g Delphine Heenen )| | M3: Patricia Blanc. MBA* Nicole Scobie (2% and ..

%, ®
“ntrg g ans®



Groupe de travail multipartite sur une nouvelle
stratégie de développement pour résoudre le
probleme de I'ALK

Nicole
Pearson Scobie
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ACCELERATE

comité des le début

Auteurs académiques, représentants de patients, industriels et réglementaires o



Recommandations du modele ACCELERATE

Les représentants de patients en tant que partenaires de la recherche

WACCELERATE

» Impliqués dés le début du processus de recherche
» Partenaires égaux a la table

» Jouent un réle dans chaque partie du développement
des médicaments (concept, idée, question, design,
résultats, analyse, communication)

» Ont besoin de soutien, frais de déplacement, etc

» Le mentorat et les forums de discussion ouverts sont de
bons moyens d’acquérir des connaissances et de
I'expérience



Quelques exemples

e Consultation avec 'EMA, le
FDA, les Comités d'éthique, les
pharmas, le monde politique

e Comité Scientifique de
Meédecine Hautement
Spécialisée

* ROle de PPl dans les projets de

recherche (exigence de
financement de ['UE et autres)

* Parlement européen 2016 et
2019 afin de demander a la
commission européenne de
réviser la législation avec SIOPE




Les représentants de patients qui menent les
discussions difficiles

“The scientific and moral dilemma of randomising
hope in poor prognosis children’s cancers”

Comment mettre en équilibre la nécéssité de la preuve scientifique avec le besoin
d’espoir qu’ont les parents et patients?

Participants au niveau international:
» Représentants de patients
» Academiques/chercheurs
» Agence réglementaires (FDA, EMA, HTA, Health Canada...)

Internatlonal

vf/ » Childhood
@‘ } Cancer




Comment
avancer
ensemble?

* Toutes les parties prenantes,
travaillant ensemble

* Collaboration nationale avec
représentation mixte/égale

» Communiquer clairement avec une
Voix et un message cohérent |

* Proactif et stratégique

i

LE PATIENT AU CENTRE DE TOUTE

4



Et en Suisse ?

Implication dans les projets de recherche
(PPI) |

Mobiliser les acteurs de la recherche a
travailler ensemble, de fagon stratégique, -
avec le patient au centre des préoccupations

..

Financement de la recherche — mais pas.que

R

Lobbying and collaborations afin d’amé
le “systeme”

Ensemble !



