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Utilisation off-label des médicaments

Définition

Médicament enregistré auprès de Swissmedic, dont
l’utilisation ne correspond pas à l’information
professionnelle spécifique

On parle souvent d’une utilisation « hors étiquette » 
ou « hors indication » mais peut aussi concerner la 
posologie, la population cible, la voie et la durée 
d’administration ou suivre d’autres recommandations 
pharmaco-techniques

médicament « unlicensed »: pas d’autorisation 
officielle de mise sur le marché suisse 

(non enregistré; importé; etc..)
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L’ AMM

Accordée par une autorité nationale 

(Swissmedic*, FDA) à une entreprise pour 

commercialiser un traitement

Suit une procédure bien définie

Définit les indications, la posologie, la voie 

d’administration, la population-cible

Processus long et coûteux
* LPTh art. 9 : les médicaments prêts à l’emploi […] doivent avoir été autorisés par l’institut pour pouvoir être mis 

sur le marché.

LPTh art. 11 : La demande d’autorisation de mise sur le marché doit comporter […] notamment: […] e. les effets 

thérapeutiques et les effets indésirables; f. l’étiquetage, l’information, le mode de remise et le mode d’administration 

[…]
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5

Nb de personnes par phases cliniques

Pharmacovigilance

LPTh art. 59: devoir d’annonce des effets indésirables (graves / inconnus)
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Raisons de la prescription « off-label »

• Coûts prohibitifs pour obtenir l’AMM

• Disponibilités plus rapides pour le patient: 

suivre les dernières guidelines

• Populations orphelines (pédiatrie; psychiatrie; âge 

avancé; femmes enceintes; handicapés)

• Alternative à des échecs de traitements

• Seule traitement parfois disponible
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Exemples d’off label uses

Baumann & Voirol, PharmaJournal, 2009
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Médicaments les plus souvent impliqués

Walcon et al, Pharmacotherapy, 2008
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Limitations de la prescription « off-label »

• Pourvoyeur important d’effets indésirables 
médicamenteux évitables

• Effets indésirables sous-reportés dans la littérature

• Transforme les patients en cobayes

• Manque d’évidences solides

• Manque d’accès à l’information dans la 
communauté scientifique

• Echecs potentiels de traitement

• Considérations médico-légales

• Coût (pas de remboursement automatique par les 
assurances)
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Risques financiers pour les firmes
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Off label use = essai thérapeutique

C’est le succès du traitement qui est déterminant et non 

l'acquisition de nouvelles connaissances scientifiques 

comme c’est le cas pour un essai clinique

Série d'essais thérapeutiques sur plusieurs patients 

traités selon la même méthode = essai clinique

Définition RCT: randomized clinical trial

Pas régi par la loi = liberté thérapeutique = 

pleine responsabilité
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« Obligation de légitimation »: prouver 

avoir informé le patient: pourquoi un 

médicament sans autorisation 

officielle? alternatives possibles ? etc. 

« Devoir d’information »: pas de prise 

en charge par l’assurance de base

Notification dans le 

dossier patient

Prescription selon LPTh art. 26

« règles reconnues des sciences médicales » �

littérature scientifique, avis d’experts, etc.

Revenir à la «base» de la validation: estimer la balance 

bénéfice / risque

Devoir de diligence du médecin
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Vignette clinique

Mme K, 71 ans, hospitalisée pour un épisode dépressif sévère

Antécédents: thyroïdectomie totale sous substitution

allergie aux AINS

Traitement actuel: Venlafaxine® retard 225mg 1x/j

Remeron® 30 mg 1x/j � 45 mg

Eltroxine® 125 mcg 1x/j � 250 mcg

Zolpidem® 10 mg 1x/j

Labo: T4 libre (normes: 9-19 [pmol/l]): à l’admission 19

à la sortie 29

Développe au cours de l’hospitalisation des symptômes de

type histrioniques et adrénergiques (sudations;

tremblements; tachycardie) pour lesquels sont introduits

un β-bloquant et de la quétiapine…
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Processus pour la prescription « off-

label »
Traitement utilisé en accord avec l’indication, l’âge, la dose et la voie enregistrés

OuiNon

Suivre la procédures habituelle pour le 

consentement au traitement

Y a-t-il des évidences de qualité supportant 

cette utilisation? (sécurité, efficacité)

Utilisation off-label de routine justifiée

Oui Non Utilisation off-label en général non 

justifiée

Avertir le patient

Documenter le consentement du 

patient

Voir pour le remboursement avec 

l’assurance maladie

Utilisation dans le domaine de la recherche:

• Approbation par un comité d’éthique

• Consentement écrit du patient

Utilisation exceptionnelle chez un patient si:

• Maladie ou condition sévère &

• Evidence supportant un potentiel effet &

• Bénéfices potentiels supérieurs au risques &

• Thérapie standard essayée ou inappropriée &

• Consentement écrit obtenu

Sauf

Adapté de Gazarian et al, Med J Aust, 2006
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Etude sur l’utilisation off-label des 

médicaments psychotropes* chez les 

patients âgés atteints de démence dans une 

unité de soins aigus de psychogériatrie d’un 

hôpital universitaire
Bénédicte Mosimann, Prof. Armin von Gunten, Prof. André Pannatier, Dr. Pierre Voirol, 

Dr. Jules Mathys, Dr. Isabella De Giorgi Salamun, Prof. Farshid Sadeghipour

http://files.chuv.ch/internet-docs/pha/recherche/pha_poster_2015_eahp_mosimann.pdf

*Antipsychotiques; Antidépresseurs; Anxiolytiques/hypnotiques;

Antiépileptiques utilisés comme stabilisateurs de l’humeur
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Traitement des SCPD*

• Interventions non pharmacologiques: 1ère intention

• Interventions pharmacologiques 1/2

– Médicaments contre la démence

• Inhibiteurs de l’acétylcholinestérase

• Antagoniste non compétitif du récepteur NMDA

• Interventions pharmacologiques 2/2

– Actuellement, très peu de ttt approuvés par Swissmedic

pour la plupart des SCPD et des démences modérées à

sévères

*symptômes comportementaux et psychologiques liés à la démence
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Evaluation de la conformité des 395 prescriptions de psychotropes

Résultats globaux

1 Swissmedic: http://www.swissmedicinfo.ch/
2 Savaskan,PRAXIS 2014

1

2
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Utilisation off-label des médicaments pour le

traitement des SCPD

• Augmentation du risque de chutes et de fractures

• Augmentation des effets indésirables et des interactions

médicamenteuses

Neuroleptiques & démence

– � de la mortalité: risque relatif de décès x 1.6-1.7

– � du risque d’AVC, d’AIT
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Take home messages

• Penser qu’une prescription peut être « off-label », très 
fréquente
• Avec des classes à risque (anticonvulsivants, antipsychotiques, 

antidépresseurs)

• Avec des patients à risque (enfants, grossesse, personnes âgées)

• Indication, population-cible, dose, fréquence/durée, voie 
d’adm, pharmaco-technie

• S’assurer de respecter certains critères de qualité: 
responsabilité du prescripteur engagée

• Avertir le patient que la prescription est « off-label »

• Limitations:
• Effets secondaires

• Difficultés d’accès à l’information

• Coûts

Merci de votre attention


