
 

Accès précoce | KOSELUGO (sélumétinib)       34 

Accès précoce à un médicament avant autorisation 
de mise sur le marché 

Ce document est destiné aux patients (ou  ou 
rité parentale le cas échéant, pour un traitement indiqué . 

 

Votre médecin vous a proposé / a proposé pour votre enfant, mineur, un traitement par 
KOSELUGO (sélumétinib) du laboratoire pharmaceutique Alexion Pharma France dans le cadre 

 

Ce document a pour objectif de vous informer sur cette prescription et ce à quoi elle vous 
engage / vous engage vous et votre enfant. Il complète les informations de votre médecin et 
vous aidera à prendre une décision à propos de ce traitement. 

 

-  avant 
autorisation de mise sur le marché ? 

sieurs étapes durant lesquelles il est évalué, dans une indication3 
apporte un réel bénéfice aux personnes malades.  

et la décision de remboursement et de prix, prend plusieurs années (voir schéma ci-dessous).  

urgent de prendre un 
ait franchi les dernières étapes.  

 

Les médicaments prescrits en accès précoce sont présumés innovants, ils sont susceptibles 
un changement positif important aux personnes qui le prennent. I

 

 

 
3 Une « indication »  est la maladie ou les symptômes que le médicament est capable de traiter. 
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Cette prescription en accès précoce est dite dérogatoire
exceptionnelle accordée en dehors des règles habituelles qui 
ral. 

pharmaceutique auprès des médecins qui prescrivent le médicament, des pharmaciens qui le dispen-
sent et des patients qui le prennent ou des enfants qui le prennent ou de leurs proches. Elles sont 

précoce en vue de son autorisation de mise sur le marché et de son remboursement. 

Les médicaments mis à disposition dans ce cadre sont intégra
maladie, sans avance de frais de votre part. Pour connaître les conditions de prise 
tuels autres frais, comme les déplacements et les hébergements, renseignez-
médicale qui vous suit / qui suit votre enfant. 
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vous propose 
est-il sûr ? Est-ce que vous courez / est- t des risques en le 
prenant ?  

encore en cours, les premiers résultats des recherches4 ont conduit à estimer que 
sécurité de ce médicament étaient fortement présumées .  

Un médicament est efficace quand il a des effets bénéfiques pour les personnes qui le prennent.  

effets indésirables sont les conséquences inattendues et désagréables du traitement (douleurs, nau-
sées, diarrhée, etc.). 

Ainsi, il est très probable que les effets indésirables de ce médicament ne soient pas trop importants 
par rapport au bénéfice attendu. 

 accès précoce, on ne sait pas 
encore tout sur les effets indésirables et du médicament . Par 
conséquent, les risques pris par le patient sont plus grands pour ce médicament que pour les médica-
ments déjà commercialisés.  

Vous pouvez en parler avec votre médecin / le médecin qui suit votre enfant
toutes vos questions. Il vous donnera des informations sur les bénéfices et effets attendus de ce mé-
dicament dans votre situation / la situation de votre enfant, sur ses avantages, mais aussi sur les 
risques, les incertitudes ou les inconvénients (effets secondaires, contraintes de prise, etc.).  

Pour les patients mineurs : 

toutes les questions de votre enfant souhaite poser.  

 

Vous pouvez aussi, en complément de ces informations, prendre connaissance de la notice du médi-

produits de santé (ANSM) - https://ansm.sante.fr 

Vous pouvez noter ici ce qui est important pour vous / pour votre enfant et pour vous (les questions 
que vous voulez poser à votre médecin, ce que vous ne voulez pas oublier de lui dire, etc.). 

Voici les questions que certaines personnes ont posées à leur médecin : 

 Que signifie être obligé de recueillir des données ? (voir plus loin, paragraphe « A quoi cela 
vous engage-t-il ») ; 

 Existe-t-  / pour mon enfant ?  

 Quelle différence avec un essai clinique ? 

_______________________________________________________________________________________
_______________________________________________________________________________________
_______________________________________________________________________________________
_______________________________________________________________________________________

 
4  recherches impliquant la personne humaine à des fins commerciales auxquelles il a été procédé en vue de la de-
mande d'autorisation de mise sur le marché. 
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_______________________________________________________________________________________
_______________________________________________________________________________________ 

 

la prescription de ce médicament. Votre enfant doit 
avoir été informé de façon adaptée. 

Après avoir échangé avec votre médecin / le médecin qui suit votre enfant et avec votre enfant, 
Vous pouvez prendre le temps de réfléchir et faire appel si besoin à la 

personne de confiance que vous avez désignée. À tout moment, vous avez le droit de changer 
 / que votre enfant ne prenne plus ce 

médicament. Il faut alors en informer votre médecin / le médecin qui suit votre enfant le plus 
tôt possible. 

/ qui suit votre enfant doit vous apporter / lui apporter la même qualité 
de soins, quelle que soit votre décision. Vous ne serez pas pénalisé / votre enfant ne sera pas 
pénalisé en aucun cas. 

 

En pratique, comment allez-vous recevoir ce médicament / comment votre 
enfant va-t-il recevoir ce médicament ?  

gélules ou comprimés à avaler, en injection, en inhalations, etc. Demandez des précisions à votre 
médecin / au médecin qui suit votre enfant ou reportez-vous à la notice du médicament dans sa boîte 

(ANSM) - https://ansm.sante.fr.  

/ votre enfant prend ce 
médicament à domicile, il est important : 

 de respecter les préconisations qui vous ont été données pour le prendre et le conserver (cer-
tains médicaments doivent être conservés au réfrigérateur, sont à prendre à distance des re-
pas, etc.) ; 

 de demander des précisions sur le lieu où vous pourrez le trouver. Les médicaments en accès 
précoce ne sont pas disponibles dans les pharmacies de ville, mais seulement dans des hôpi-

/ qui suit votre enfant si le médicament peut 
être disponible dans un hôpital près de chez vous. 

 

Koselugo est utilisé pour traiter les adultes qui présentent des neurofibromes plexiformes ne pouvant pas 
être retirés complètement par chirurgie.  

Koselugo contient la substance active sélumétinib. Chaque gélule de Koselugo 10 mg contient 10 mg de 
sélumétinib. Chaque gélule de Koselugo 25 mg contient 25 mg de sélumétinib. Koselugo est fourni dans des 

absorbe  

Comment prendre la dose ?  
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 Si vous avez du mal ou pensez que vous pourriez avoir du mal à avaler les gélules entières, adressez-
vous à votre médecin avant de démarrer le traitement. 

Adressez-vous à votre médecin, à votre pharmacien ou à votre infirmier/ère avant et pendant votre traitement 
par Koselugo : 

 si vous avez des problèmes oculaires 

 si vous avez des problèmes cardiaques 

 si vous avez des problèmes au foie (problèmes hépatiques) 

 si vous prenez des compléments alimentaires contenant de la vitamine E 

 si vous ne pouvez pas avaler la gélule entière 
-dessus vous concerne (ou en cas de doute) adressez-vous à votre médecin, à votre 

pharmacien ou à votre infirmier/ère avant de prendre ce médicament. 

Problèmes oculaires (visuels)  
Koselugo peut provoquer des problèmes oculaires. Prévenez votre médecin immédiatement si votre vision 

ce médicament ou vous adresser à un spécialiste si vous développez des symptômes tels que :  

 vision trouble 

 perte de vision 

 points noirs dans le champ de vision (corps flottants) 

  

 à la notice. 

 

À quoi cela engage-t-il ? Quelles seront les contraintes ?  
Comme il y a peu de recul sur le médicament qui vous est proposé / qui est proposé à votre enfant, 

Cette surveil-
-

RD) disponible sur le site internet de la Haute Autorité de santé (HAS)
curité du médicament et des produits de santé (ANSM) et du ministère chargé de la Santé (voir les 
adresses des sites dans la partie « Pour en savoir plus »). 

Votre retour / celui de votre enfant 
/ sur votre enfant sera recueilli de deux façons : à chaque 

visite avec votre médecin / le médecin qui suit votre enfant et entre les visites.  

À chaque consultation 

 Votre médecin / le médecin qui suit votre enfant va vous poser des questions sur la façon dont 
vous vous prenez ce médicament / dont votre enfant prend ce médicament et rassembler des 
données à caractère personnel sur votre / sa santé et vos / ses habitudes de vie. Pour plus de 
détails sur les données à caractère personnel recueillies et vos droits, vous pouvez lire le do-
cument intitulé « Accès précoce à un médicament - Traitement des données à caractère per-
sonnel » (voir en fin de document la rubrique « Pour en savoir plus »).  
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Chez vous, entre les consultations 

 La qualité de vie en général avec le médicament est une information également très importante. 
Vous devrez remplir un questionnaire, en ligne ou sous format papier, qui porte sur votre qualité 
de vie avec le médicament : vos impressions sur le traitement, comment vous vous sentez, ce 
que le traitement vous apporte comme changement, etc. La forme du questionnaire, le rythme 

 Pour les 
patients mineurs : les impacts de la situation de santé avec le traitement sont-ils sensibles sur 
des domaines tels que la vie scolaire, familiale, les activités possibles, etc. ? Ces retours sont 
importants, vous ou votre enfant pouvez à tout moment les rapporter au médecin.  

 

Le recueil de la qualité de vie se fera par le questionnaire de qualité de vie SF-12. 

 

Par ailleurs, il est important que vous déclariez -à-dire les 
conséquences inattendues et désagréables du traitement que vous pourriez ressentir / que votre en-
fant pourrait ressentir (douleurs, nausées, diarrhées, etc.). 

 

En pratique 

bitude ou en cas de symptôme nouveau ou inhabituel : parlez-en à votre médecin / le méde-
cin qui le suit, à votre pharmacien ou à votre infirmier/ère.  

médicament en accès précoce, directement via le système national de déclaration - site in-
ternet : https://signalement.social-sante.gouv.fr/.  

 

qui sera très utile dans la perspective de sa commercialisation éventuelle. 

/ 
 / votre enfant  

pal est de vous / le soigner et non de tester le médicament.  

 donc pas à faire supplémentaires en plus de ceux prévus dans la prise en charge 
habituelle. 

 

médicament ? 
puisse 

être commercialisé et remboursé. 

pé-
renne  

Elle peut être retirée ou suspendue dans des cas très particuliers, en fonction des nouvelles données, 
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ces retraits ou suspensions, reportez-vous au guide intitulé « Accès précoce des médicaments : ac-
compagnement des laboratoires » disponible sur le site de la Haute Autorité de santé). 

 

Que se passe-t-  ? 
/ du médicament de votre enfant 

serait retirée / lui apporte des bénéfices, votre médecin / son médecin 
pourra quand même continuer à vous le prescrire / à le lui prescrire, si vous le souhaitez, pendant un 
an maximum 

.  

Toutefois, 
assez sûr.  

 

Traitement des données à caractère personnel 
précoce implique le recueil de 

données à caractère personnel concernant votre santé / la santé de votre enfant.  

Vous trouverez des informations complémentaires relatives à vos droits / ceux de votre enfant dans la 
rubrique suivante : « Accès précoce à un médicament  Traitement des données à caractère person-
nel».  

 

Pour en savoir plus 
 Notice du médicament que vous allez prendre (à consulter sur le site ) 

 disponible sur le site de la HAS) 

  (en annexe de la décision de la 
HAS 

 Informations générales sur les autorisations en accès précoce des médicaments 

 Infographie   

 

Des associations de patients impliquées dans la maladie qui vous concerne / qui concerne votre enfant 
peuvent vous apporter aide et soutien. Renseignez-  / 
qui suit votre enfant.  

 

 

Association Neurofibromatoses et Recklinghausen (ANR) anrfrance.fr  

 

Ce document a été élaboré par la Haute Autorité de santé et 
médicament et des produits de santé, en collaboration avec 
patients, membres de France Assos Santé, France Lymphome Espoir, le TRT5-CHV et Euror-
dis 

aux médicaments.


