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À l’occasion de la Journée internationale 
des maladies rares, il est essentiel de 
rappeler que, bien que chaque maladie 
rare touche peu de patients, elles 
concernent près de 300 millions de 
personnes dans le monde, dont environ 
3 millions en France. Dans 90 % des cas, 
il n’existe pas de traitement curatif, et les 
essais cliniques représentent souvent le 
seul espoir thérapeutique.

Mener un essai clinique dans ce domaine 
présente des défis uniques : faible 
nombre de patients, dispersion 
géographique, délais diagnostiques, et 
grande hétérogénéité des 
manifestations cliniques. De nombreux 
protocoles doivent être adaptés, parfois 
avec des méthodologies spécifiques ou 
des effectifs réduits, et les exigences 
sont renforcées lorsque les maladies 
concernent des enfants.

La réussite de ces essais repose sur une 
coordination étroite entre industriels, 
centres investigateurs, autorités 
réglementaires et associations de 
patients. En France, un réseau 
hospitalier structuré, des centres experts 
reconnus et des partenariats 
stratégiques, comme le programme 
Prime Site avec l’AP-HP, facilitent la mise 
en place des études et renforcent la 
collaboration.

Pour certaines pathologies ultra-rares, la 
dimension internationale est 
indispensable afin d’atteindre les 

objectifs de recrutement et garantir la 
robustesse scientifique.

IQVIA France s’appuie sur son expertise 
en recherche clinique et sa connaissance 
du système de santé pour accompagner 
les promoteurs : évaluation de faisabilité, 
collaboration avec les équipes 
hospitalières, optimisation des délais, 
adaptation aux spécificités 
réglementaires françaises et 
mobilisation d’outils analytiques pour 
mieux identifier les populations 
concernées.

L’évolution vers des modèles plus 
flexibles, décentralisés et numériques 
permet d’améliorer l’expérience patient 
et de faciliter l’accès aux essais. 

À l’occasion de cette journée, IQVIA 
France réaffirme son engagement pour 
faire avancer la recherche et offrir de 
nouvelles solutions thérapeutiques aux 
patients atteints de maladies rares.

Edito : 
Maladies rares : des essais cliniques essentiels 
face à des défis hors normes
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Accédez aux définitions du marché ainsi qu’à la 
classification des familles de médicaments :

DÉFINITIONS

FAMILLES DE MÉDICAMENTS

Lexique

https://images.constellation.iqvia.com/Web/IQVIA/%7B743be7f1-1d35-43fc-bf0f-3343ee488e44%7D_Liste_Definitions.pdf
https://images.constellation.iqvia.com/Web/IQVIA/%7B0d2e7f9c-024a-4a31-8343-296209368495%7D_liste_familles_med.pdf
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Suivez IQVIA France sur Linkedin

Accédez à nos actualités, nos newsletters,
nos points de vue d’experts, nos offres de recrutement...
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