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Accès aux médicaments expérimentaux:  
quoi de neuf?

De tout temps, les patients insatisfaits des traitements 
classiques se sont tournés vers des alternatives moins 
conventionnelles [1]*. C’est tout particulièrement vrai 
des patients atteints de maladies graves que les médi-
caments usuels ne soignent pas ou plus. Ils tentent 
d’accéder à des médicaments non (encore) approuvés. 
Par exemple, des patients en Suisse cherchent à obte-
nir des médicaments approuvés pour une autre mala-
die (utilisation hors indication thérapeutique ap-
prouvée ou «off-label»), des médicaments approuvés 
à l’étranger mais pas en Suisse ou des médicaments 
encore en phase d’études (médicaments au stade ex-
périmental). Dans tous ces cas, cet accès est plus ou 
moins entravé, ne serait-ce que pour ce qui est du rem-
boursement par l’assurance-maladie obligatoire, le 
plus souvent refusé. Ce bref article fait un tour d’hori-
zon des développements récents, en particulier la ré-
vision à venir de la Loi fédérale sur les produits théra-
peutiques (LPTh) et un arrêt de 2012 de la Cour euro-
péenne des droits de l’homme. 

Que prévoit le droit suisse?
En Suisse, le régime légal est remarquablement libéral 
[2]. Un patient peut importer de l’étranger pratique-
ment n’importe quel médicament qui y est disponible 
[3]. Peu importe que ce médicament soit autorisé ou 

non en Suisse ou à l’étranger, ou qu’il nécessite une 
prescription d’un médecin [4]. L’importation peut 
transiter par un professionnel de la santé, mais elle 
peut aussi se faire par le patient lui-même ou par la 
poste via une pharmacie online. Les deux princi-
pales limites tiennent à l’exclusion de certains médi-
caments (ceux contenant des OGMs, des vaccins, des 
produits radiopharmaceutiques ou certains stupé-
fiants), respectivement au volume importé, qui doit 
correspondre à un traitement d’un mois à la dose 
standard pour ce médicament [5, 6]. Le patient qui 
entend passer outre ces deux limites en a la possibi-
lité, mais doit alors respecter une procédure bien plus 
contraignante; l’intervention d’un professionnel de 
la santé, voire d’une autorité cantonale ou de l’Insti-
tut fédéral des produits thérapeutiques (Swissmedic), 
est alors nécessaire [7]. La procédure varie alors en 
fonction du statut du médicament importé [8]. 
Ainsi, si le médicament n’est pas autorisé dans un 
pays disposant d’un système de contrôle équivalent 
au nôtre, une autorisation expresse de Swissmedic 
est nécessaire. 

Ce régime suisse fait l’objet de critiques récur-
rentes [9], car il tolère même l’importation de pro-
duits dangereux pour la santé. Tant que l’importation 
n’est pas considérée comme faite à titre professionnel, 
un particulier peut acheter (sous-entendu pour son 
propre compte) pratiquement n’importe quoi sur un 
site Web de n’importe quelle origine, cela sans la 
moindre garantie de qualité, d’efficacité et de traça-
bilité. Cependant, ce régime libéral permet à des pa-
tients sérieusement atteints dans leur santé de béné-
ficier d’éventuelles avancées thérapeutiques dispo-
nibles à l’étranger. Ils le font à leur risque et péril, mais 
certains patients estiment n’avoir plus grand chose à 
perdre.

Et à l’avenir?
En dépit des critiques et des dangers, le Conseil fédéral 
n’a pas proposé de modifier radicalement le régime 
actuel. La révision achevée de la Loi sur la recherche 
sur l’être humain a renoncé à légiférer en matière 
d’essais dits thérapeutiques, soit des tentatives de der-
nier recours visant directement à venir en aide à un 
patient déterminé [10]. Dans le cadre de la révision 
en cours de la LPTh, il est prévu de renforcer les sanc-
tions à l’encontre de ceux qui importent des médica-
ments non autorisés à titre professionnel [11]. Cepen-
dant, l’importation à titre purement privé et dans les 
limites sus-décrites demeurera licite. De plus, le pro-
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jet élargit les procédures facilitées d’enregistrement 
des nouveaux médicaments, notamment celles ap-
plicables lorsque des preuves complètes de sécurité et 
d’efficacité ne sont pas disponibles. Aussi bien les  
autorisations générales mais limitées dans le temps 
que les autorisations limitées à des patients identifiés 
seront facilitées [12]. Le Parlement ne s’est pas encore 
prononcé sur ces différents aspects [13]; dès lors, des 
adaptations ne sont pas à exclure. 

Sur la scène européenne
Dans ce contexte souvent passionnel vu l’importance 
vitale des enjeux, la Cour européenne des droits de 
l’homme vient de rendre un arrêt intéressant. Dans 
l’affaire Hristozov c. Bulgarie de novembre 2012 [14], 
elle a tranché à une majorité de quatre juges contre 
trois que des patients gravement malades ne peuvent 
revendiquer contre l’Etat un droit à accéder à des 
traitements expérimentaux. En l’occurrence, des pa-
tients bulgares se plaignaient que la législation natio-
nale les empêchait d’accéder à des médicaments en-
core en phase d’essais cliniques, mais que l’entreprise 
responsable du développement clinique acceptait de 
leur mettre à disposition. Atteints de cancers à des 
stades avancés, ils faisaient valoir que cette ingérence 
étatique portait directement atteinte à leur droit à la 
vie, à leur droit à la vie privée et constituait un traite-
ment inhumain (articles 2, 8 et 3 de la CEDH). 

Cette affaire fait s’affronter des intérêts largement 
divergents: d’une part, le droit à l’autonomie et au 
libre choix des patients, tout particulièrement ceux 
ayant épuisé les options thérapeutiques convention-
nelles et donc prêts à assumer des risques même im-
portants dans l’espoir de prolonger leur vie; d’autre 
part, les impératifs de protection de la santé publique 
qui impliquent un processus étroitement contrôlé de 
mise sur le marché des nouveaux médicaments, afin 
de garantir un approvisionnement en produits dont 
la sécurité et l’efficacité a été scientifiquement dé-
montré. Si les patients pouvaient accéder à des médi-
caments qui n’ont pas emprunté cette procédure 
stricte, les entreprises pharmaceutiques n’auraient 
plus guère intérêt à la suivre et les patients n’auraient 
plus guère intérêt à participer comme sujets de re-
cherche dans les études cliniques. A terme, l’arsenal 
thérapeutique à sa disposition perdant en fiabilité, la 
population serait lésée. 

La Cour, appelée à trancher entre ces intérêts, s’est 
ralliée à la position du gouvernement bulgare. Celui-
ci ne peut être contraint à adopter une réglementa-
tion plus libérale sur l’accès aux médicaments expéri-

mentaux [15]. Les mesures étatiques bulgares empê-
chant l’obtention du médicament expérimental 
n’ont pas occasionné directement des souffrances 
suffisamment intenses pour être qualifiées de traite-
ment inhumain, même si la plupart des requérants 
sont décédés de leur maladie. Sous l’angle du droit au 
respect à la vie privée, la Cour retient que les Etats 
jouissent d’une ample marge de manœuvre pour 
choisir les mesures idoines, puisqu’il n’existe pas 
(encore) de consensus parmi eux quant au type de 
mesures qu’un Etat peut ou doit adopter pour facili-
ter l’accès aux médicaments expérimentaux; par ail-
leurs, le thème est éthiquement sensible et suscep-
tible d’évolutions rapides. 

Les juges minoritaires de la Cour parviennent à 
une conclusion opposée. Ils estiment que la pesée des 
intérêts aurait dû davantage tenir compte de la situa-
tion médicale désespérée des requérants. Les autori-
tés nationales auraient dû évaluer les données dis-
ponibles établissant le rapport bénéfice / risque des 
médicaments auxquels voulaient accéder les requé-
rants, et non pas rejeter leurs demandes simplement 
au motif que ces médicaments n’étaient nulle part en 
Europe autorisés à la distribution. Enfin, des moyens 
alternatifs auraient permis de mieux concilier les  
intérêts en présence, par exemple en s’assurant que 
seuls les patients ne pouvant participer aux essais cli-
niques y aient accès, tout en veillant à ce qu’ils soient 
informés de manière méticuleuse de manière à garan-
tir un consentement réellement éclairé. 

En conclusion
Ces opinions opposées au sein de la Cour reflètent les 
controverses que continue à attiser le thème de l’accès 
aux traitements off-label ou expérimentaux. Fré-
quemment, les patients font appel à la justice dans 
l’espoir d’obtenir un plus large accès. En Suisse, l’accès 
en lui-même est aujourd’hui relativement aisé et il 
devrait le rester même après la révision de la LPTh. Si 
les Suisses manifestent un certain mécontentement, 
c’est avant tout lorsqu’il s’agit d’obtenir le rembourse-
ment de ces traitements. Les patients atteints de mala-
dies rares, les enfants et les femmes enceintes ou allai-
tantes disposent non seulement d’un choix limité de 
médicaments, mais ceux-ci ne sont souvent pas rem-
boursés [16]. Certes, si l’on fait exception de l’arrêt 
du Tribunal fédéral dit «Myozyme» de 2010 [17], la 
jurisprudence et la loi ont progressivement évolué 
vers une plus grande générosité [18]. Il n’en demeure 
pas moins que si les preuves cliniques de sécurité et 
d’efficacité font (encore) défaut, le médicament ne 
sera pas remboursé par la caisse-maladie. De plus, le 
service juridique de la FMH remarque qu’en réalité 
les caisses-maladie ont intensifié les contrôles et 
prennent moins fréquemment en charge les médica-
ments prescrits «off-label» que par le passé. Bilan: un 
accès théorique aux traitements expérimentaux, 
mais qui, dans la pratique, peut se révéler douloureu-
sement coûteux.

«Un patient peut importer de l’étranger pratiquement 
n’importe quel médicament.»
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