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Résumé – La médecine personnalisée repose sur : 1) des méthodes cliniques et paracliniques (y compris des biomarqueurs)
pour un diagnostic plus discriminant et plus précis des maladies ; 2) des thérapies ciblées ou le choix du meilleur traitement
parmi ceux possibles pour chaque patient ; 3) des méthodes d’ajustement de posologie pour maximiser le rapport bénéfice/
risque des médicaments choisis ; 4) des biomarqueurs d’efficacité, de toxicité, d’arrêt de traitement, de rechute, etc. Mal-
heureusement, c’est encore trop souvent un concept théorique faute de méthodes diagnostiques et de traitements adaptés, en
particulier des médicaments correspondant à chaque sous-type pathologique et donc pour chaque patient. La médecine stra-
tifiée en est une composante, utilisant des biomarqueurs et des tests diagnostiques compagnons pour cibler les patients sus-
ceptibles de présenter la meilleure balance bénéfice-risque pour un principe actif donné. Le concept de thérapie ciblée, surtout
utilisé en oncologie, repose sur l’existence d’une cible moléculaire définie, impliquée ou non dans le processus pathologique,
et/ou sur l’existence d’un biomarqueur permettant d’identifier la population cible, qui devrait être logiquement restreinte par
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1. Introduction

Les participants à la table ronde N° 1 des rencontres de Giens
2014 s’étaient fixés comme objectifs : de définir la médecine per-
sonnalisée et ses avatars (médecine stratifiée, médecine de préci-
sion) et composants (thérapies ciblées, biomarqueurs et compa-
gnons diagnostiques) ; d’évaluer l’apport de la recherche
translationnelle pour la médecine personnalisée ; d’évaluer sa place
dans la médecine actuelle et à venir ; d’éclaircir ses modalités
d’enregistrement, de remboursement, d’évaluation bénéfice-risque
et médicoéconomique post autorisation de mise sur le marché (post
AMM) ; et d’évaluer les justifications scientifiques et/ou les moti-
vations marketing derrière les revendications de ce label.

2. Définitions

La médecine personnalisée, selon la définition communément
admise et reprise par l’Agence Européenne du médicament
(EMA)[1] consiste à « donner au bon patient le bon traitement,
chaque médicament étant donné à la bonne dose au bon moment »,
ce à quoi ou peut ajouter « et pour la bonne durée ». Selon la Food
and Drug Administration (FDA)[2] « il s’agit d’ajuster le traitement
médical aux caractéristiques individuelles, besoins et préférences
de l’individu à toutes les étapes du soin (care), incluant la préven-
tion, le diagnostic, le traitement et le suivi ». La médecine person-
nalisée est souvent présentée comme une médecine « sur-mesure »,
par opposition à une médecine qui serait de taille unique. Elle
concerne tous les stades de l’acte médical, du diagnostic molécu-
laire à l’aide de biomarqueurs, aux modalités thérapeutiques
détaillées.

La médecine stratifiée, souvent abusivement confondue avec la
médecine personnalisée, consiste à identifier des sous-groupes de
patients chez qui un traitement « ciblé » aura le meilleur rapport
bénéfice-risque (et sera donc indiqué), c’est-à-dire un cas particu-
lier de la première étape « le bon médicament au bon patient ».

L’appellation médecine de précision a été proposée par un cou-
rant de pensée aux Etats-Unis, en remplacement de « médecine
personnalisée », du fait de deux raisons antinomiques : l’une étant
que toute bonne médecine est par définition personnalisée et l’autre
qu’une vraie médecine personnalisée est une illusion, dans la

mesure où les situations cliniques où il est réellement possible
d’individualiser le choix du médicament sont extrêmement rares.[3]

En effet, les « thérapies ciblées » ne permettent d’améliorer le rap-
port bénéfice-risque que pour une partie de la population présentant
la pathologie, les autres patients ne pouvant généralement recevoir
que les thérapies « conventionnelles ». Selon ses promoteurs la
médecine de précision est basée sur une information moléculaire
qui améliore la précision du diagnostic, et donc la façon dont les
patients sont traités.[3] Il ne s’agit donc, une fois encore, que de
stratification de la population pour prescrire à bon escient le médi-
cament et en ce sens, médecine de précision peut être considérée
comme synonyme de médecine stratifiée, et non de médecine per-
sonnalisée qui repose sur des modalités très diverses, allant au-delà
de la seule stratification de la population.

3. Le bon traitement au bon patient

3.1. Recherche translationnelle

Pour améliorer le rapport bénéfice-risque des médicaments
existants, il convient de définir les maladies de façon plus précise,
c’est-à-dire de faire progresser la nosologie en passant d’une clas-
sification syndromique à une classification plus basée sur la biolo-
gie cellulaire et moléculaire. Cette recherche translationnelle, repo-
sant sur l’analyse génétique ou génomique de formes particulières
ou extrêmes de la maladie ou découlant d’études fondamentales,
permet également une meilleure compréhension des mécanismes
physiopathologiques à la base de l’identification de nouvelles
cibles thérapeutiques.

Les biomarqueurs permettant de sélectionner les patients répu-
tés répondeurs, qu’il s’agisse de variants génétiques ou de protéines
anormales, ou sur- ou sous-exprimées, doivent alors être intégrés
dans un ensemble de facteurs de risque « environnementaux »,
relevant du patient (terrain physiopathologique), des pathologies
associées, des autres traitements en cours (interactions), etc. La
prise en compte simultanée de tous ces facteurs pertinents nécessi-
tera de façon croissante la mise en place de bases de données médi-
cales individuelles exhaustives.

Si des thérapies ciblant ces gènes ou ces protéines n’existent
pas déjà, elles peuvent faire l’objet de recherche.

rapport à la population atteinte de la pathologie considérée. Thérapies ciblées et biomarqueurs représentent des enjeux impor-
tants pour l’industrie pharmaceutique, en termes d’accès au marché, de retour sur investissement et d’image auprès des pres-
cripteurs. En même temps, ils ne représentent probablement que la première génération de produits issus de la combinaison
de la recherche clinique et de la recherche physiopathologique et moléculaire, c’est-à-dire de la recherche translationnelle.

Abréviations : voir en fin d’article.
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