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Genese de |la nécessité d’évaluer en médecine

e Evidence des(iorogr,és de la médecine depuis la 2" guerre mondiale
avec les grandes découvertes

* Puis la notion de qualité s'impose de fagon concomitante a
I'augmentation du cout de la sante avec la necessaire
évaluation du rapport cout/efficacité des soins

e Evolution de la relation médecin/malade d’une relation paternaliste
vers la decision médicale partagée _ _
évaluation des besoins des patients dans toutes les dimensions de

sa vie

* Le paradigme de I’ «Evidence Based Medicine». La medecine n’est
plus seulement un art, elle doit se fonder sur les meilleures
donnees cliniques externes

évaluation critique de la validité et de I'utilité des resultats
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Le meédecin se trouvent confronté a une
contrainte externe (augmentation des
dépenses de sante) et une contrainte
Interne (inflation des connaissances)

1. L’evaluation comme solution pour affronter ces 2
obstacles

2. L’eévaluation comme un outils de transparence vis-a-vis

du patient et des tutelles
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Une tentative de définition du mot
«évaluation »...

« Evaluer c’est apprécier objectivement I'efficacité de
telle ou telle stratégie pour permettre un meilleure
choix pour le malade. C’est mettre en place les
procedures permettant d’en verifier la bonne
realisation, détecter et quantifier les ecarts, imaginer
et fournir les éléments pour mettre en place les
éléments de corrections

Yves Matillon Rev Prat 1982
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Finalité de |’ évaluation

WE HAVE TWO OPTIONS .
EITHER AN ENVIDENCE -

BASED TREATMENT OR
AN EXUTING ,RISKY

ALTERNATIVE.

C{’WI.S'Y.V\- A \m"—(

L’ évaluation n'a pas d’autre finalité que celle
de mieux soigner les malades et d’améliorer la
gualité des soins
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Evolution des cibles de I’ évaluation dans le
champ du handicap
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Mais aussi du type de mesures

— Esperance de vie
— Timed test ....

Vers les mesures centrees sur le patient
— Mesures ecologigues

— Mesures subjectives s’iinterressant au ressenti du
patient

e QdV
e Douleur
* Echelle de contrats d’objectifs : GAS, COPRM
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Pour faire une bonne mesure encore faut il

avolir un bon outil -

ETC

* Un outil fiable qui donne les mémes résultats d’'une mesure
chez un patient considéré comme « stable » si ce test ou
cette prise de mesure est répétée ou lorsqu’elle est
effectuee par des testeurs différents [Streiner & Norman, 2003]

« Un outil valide qui mesure bien ce qu’il pretend mesurer
[Bruchon-Schweitzer]

* Un outil sensible au changement qui est capable de
mesurer avec précision les variations en plus ou en moins
du phénomene mesuré. Il doit permettre un classement
suffisamment fin des individus et étre capable de repérer
des variations cliniguement perceptibles [de vet 2006]

« Un outil applicable facilement
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Quels intéréts de la mesure pour le patient et sa
famille ?
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Une meilleure connaissance de la maladie et de son
evolution : Les etudes d’histoire naturelle

Les données de la littérature

La DMD est une maladie progressive
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La DMD est une maladie progressive

Allsop KG, Ziter FA. Loss of strength and functional decline in
Duchenne’s dystrophy. Arch Neurol 1981; 38: 406—-11.
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Fig 5.—Timed 750-cm walk. Top, Patients who remained capable of task. Bottom,
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La DMD est une maladie progressive

AVERAGE MUSCLE SCORE OVER TIME
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Figure 4. These plots are of the strength of 23 of the patients
during the course of the protocol. The average muscle score of
each patient is piolted against the age of the patient. The
points for an individual paven! are joined
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Figure 1. A scaller plot of the average muscle score versus the
age of the patient & the hme the obsefvation was made

(R =047, P < 0.0007)
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Brooke MH, Fenichel GM, Griggs RC, Mendell
JR, Moxley R, Miller JP, Province MA. Clinical
investigation in Duchenne dystrophy. 2.
Determination of the ‘power’ of therapeutic
trials based on the natural history. Muscle
Nerve 1983 6: 91-103.
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Modification de I'histoire naturelle des pathologies
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ldentifier un évenement intercurrent afin de

proposer une intervention thérapeutique
EMFG de Piel K. né le 17/06/94
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Préparer une étape importante comme la perte

de la marche

Monitoring changes and predicting loss of ambulation in Duchenne
muscular dystrophy with the Motor Function Measure

CAROLE VUILLEROT mp'? | FRANCOISE GIRARDOT p7'-2 | CHRISTINE PAYAN mo® | JACQUES FERMANIAN
pHD* | JEAN IWAZ pH0®®7-% | CAPUCINE DE LATTRE mn'? | CAROLE BERARD mp'?
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En utilisant le changement moyen des scores MFM sur 1 an chez les
patients marchants, une estimation des scores MFM 1 an avant la
perte de marche a pu etre proposee : MFM D1 50% et MFM TS 75%
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Espérer pouvoir identifier I'efficacité éventuelle
d’'une thérapeutique

STUDY DESIGN

Olesoxime 10 mg/kg (N=100)

A
Futility analysis positive i
I
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STOP Q_.__i
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104-weeks Treatment Period
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Espérer pouvoir identifier I'efficacité éventuelle
d’'une thérapeutique

N=198
Patlents screened

| —

N =165 N =33

Patlents randomlized Scieening Failures

l

N=165

Patlents recelving
double-blind med!caticon
|
I ]
N =108 N =57
TRO PBO
I I
[ | [ ]
N =98 (90.7%) N =10 (9.3%) N = 50 (87.7%) N =7 (12.3%)
Completed Withdrawai Completed Withdrawal
Death (1) Death (1)
Adverse Event (4) Adverse Event (2)
Consent withdrawn (3) Consent withdrawn (1)
Other (2) Non-compliance (1)
Other (2)
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Espérer pouvoir identifier I'efficacité éventuelle
d’'une thérapeutique

TROPHOS

42

41 A

40 A

39 -

38 —&—-PBO

p=0.0717
=/—TRO

37 A p=0.0038

MFM D1+D2 Score
(Adjusted mean + SEM)

36 - p=0.0073 p=0.0660

35

BSL Mo M12 mMi3 M24

FAS (DD) Visits
Overall treatment effect. p=0.0084

e The treatment effect at M24 is close to significance but not significant
(primary analysis: p = 0.066)
® The overall treatment effect over time (main treatment effect) is highly

significant (main secondary analysis: p = 0.0084).
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Conclusions

La mesure plus que I’ évaluation
Intérét partage pour le patient et le professionnel

Des preuves sont maintenant « exigees » pour justifier
le choix de tel ou tel traitement, tout en tenant compte
des préferences du patient

La mesure est nécessaire en médecine avant tout car
I’lhumain merite rigueur
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Merci de votre attention

carole.vuillerot@chu-lyon.fr
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