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le ministre de la Santé et des Services sociaux ainsi que les décideurs du systéme de santé en maticre
d'évaluation des services et des technologies de la santé. L'Agence émet des avis basés sur des rap-
ports scientifiques évaluant l'introduction, la diffusion et I'utilisation des technologies de la santé,
incluant les aides techniques pour personnes handicapées, ainsi que les modalités de prestation et
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AVANT-PROPOS

Le diabete est une maladie chronique incurable, dont la prévalence augmente dans la population
québécoise. Le diabéte de type 1 touche environ 30 000 personnes au Québec, et le seul traite-
ment actuellement disponible est I’insulinothérapie. Le traitement par injections d’insuline peut
étre classique (deux injections par jour) ou intensif (de quatre a sept injections par jour), mais
dans les deux cas, son but est d’obtenir une normoglycémie. La maitrise glycémique est fonda-
mentale, tant pour éviter les problémes a court terme comme les hypoglycémies et les acidocéto-
ses que pour éviter les complications a long terme telles les rétinopathies, les néphropathies et les
neuropathies diabétiques.

Depuis plusieurs années, la perfusion continue d’insuline par voie sous-cutanée, aussi appelée
pompe a insuline, offre une solution de rechange aux multi-injections quotidiennes d’insuline
dans le traitement intensif du diabéte de type 1. Ce type de traitement, qui n’est pas couvert par le
régime public au Québec, permet d’éviter les injections répétées tout en offrant une plus grande
flexibilit¢ pour ajuster la dose d’insuline en fonction du niveau d’activité physique ou de
I’ingestion de repas.

Dans ce contexte, le ministére de la Santé et des Services sociaux a demandé a 1I’Agence
d’évaluation des technologies et des modes d’intervention en sant¢ (AETMIS) d’effectuer une
¢valuation du traitement par pompe a insuline. Le présent rapport traite de ’innocuité et de
I’efficacité de cette technologie ainsi que des aspects économiques de son introduction dans le
systéme de soins du Québec, et présente la perspective des patients et des professionnels de la
santé dans le contexte québécois.

L’évaluation des données probantes indique que la technologie est sécuritaire pour des patients
motivés, qui ont recu une formation et un soutien appropriés par une équipe spécialisée, et que
I’amélioration de la maitrise glycémique qu’offre la pompe, bien qu’elle soit trés modeste pour
I’ensemble des patients diabétiques, pourrait ére importante pour un sous-groupe de patients
ciblés. Les données sur le rapport cott-efficacité de la pompe a insuline sont limitées, mais elles
semblent indiquer que son utilisation est efficiente lorsqu’elle est prescrite a des patients sélec-
tionnés.

A la lumiére de cette analyse, ’AETMIS recommande, notamment : 1) qu’une politique claire et
cohérente soit élaborée sur 1’'usage de la pompe a insuline comme modalité thérapeutique pour un
groupe restreint et ciblé de patients atteints du diabéte de type 1, avec des modalités de prescrip-
tion et de remboursement précises; 2) qu’un groupe de travail multidisciplinaire soit formé et
investi du mandat précis de définir I’'usage de la pompe a insuline (critéres et outils de sélection
des patients, de prescription, de suivi) et les modalités d’application d’un programme d’accés a la
pompe (centres désignés, équipes de soins, évaluation) dans le contexte québécois actuel.

En remettant ce rapport, ’AETMIS souhaite contribuer a I’utilisation optimale de la pompe a
insuline dans le traitement intensif du diabéte de type 1, pour le plus grand bénéfice de tous les

patients qui en sont atteints.

Luc Deschénes
Président-directeur général
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RESUME

INTRODUCTION

Le présent rapport examine I’innocuité,
I’efficacité et le rapport colit-efficacité de la
pompe & insuline comparativement aux
multi-injections  quotidiennes  d’insuline
pour le traitement du diabéte de type 1, une
maladie chronique incurable, qui débute
généralement au jeune 4ge. L’insulino-
thérapie et ses modalités ont évolué dans les
derniéres années, et le traitement intensif
recommandé dans toutes les lignes direc-
trices de pratique peut €tre administré en
perfusion continue d’insuline par voie sous-
cutanée (pompe) ou en multi-injections quo-
tidiennes d’insuline. Les études cliniques
distinguent deux types d’insulines basales
utilisées avec les multi-injections quotidien-
nes : I’insuline NPH' et I’insuline glargine.

DESCRIPTION DE
LA TECHNOLOGIE

La thérapie par pompe a insuline est techni-
quement appelée perfusion continue d’insu-
line par voie sous-cutanée. Il s’agit d’une
méthode d’administration sous-cutanée d’in-
suline rapide perfusée par I’entremise d’une
pompe a piles portative et programmable, a
I’aide d’une tubulure et d’une canule en
téflon ou en métal congues expressément a
cet usage.

METHODE DE RECHERCHE

La stratégie de recherche documentaire a
permis de repérer deux rapports d’agences
d’évaluation des technologies, 1’un publié¢ en
aolt 2002 par une agence d’évaluation des
technologies de la Grande-Bretagne, et
l’autre en 2000 par 1’agence catalane
d’évaluation des technologies. Pour complé-
ter cette information, une analyse de la litté-

1. La Neutral Protamine Hagedorn (NPH) est une insuline
lente.

2. Nouvelle insuline lente, homologuée mais pas encore
commercialisée au Canada.

rature publiée depuis 2002 a été réalisée. La
perspective des patients qui utilisent une
pompe et des équipes professionnelles qui
ont une expérience de la pompe a également
¢té explorée par I’entremise d’un question-
naire auto-administré (patients) et d’entre-
vues en face a face (professionnels).

RESULTATS

Indicateurs

L’innocuité est évaluée en fonction de la
mortalité et des crises d’hypoglycémie grave
et d’acidocétose attribuables a un mauvais
fonctionnement de la pompe. L’indicateur
¢talon de la qualité de 1’équilibre glycémi-
que est ’hémoglobine glyquée (HbAlc). Le
taux d’HbAlc est un indicateur de la mai-
trise glycémique des deux a trois derniers
mois. Plus il est élevé, plus la fréquence des
complications augmente. Le taux d’HbAlc
et la glycémie moyenne sont largement utili-
sés en clinique et en recherche comme crite-
res de substitution pour la prédiction des
complications a long terme : ce sont les deux
indicateurs retenus dans ce rapport pour
mesurer ’efficacité du traitement. Le Diabe-
tes Quality of Life (DQOL), qui mesure les
répercussions du diabéte sur quatre sphéres
de la vie quotidienne, et sa version adaptée
aux jeunes, le DQOLY (Diabetes Quality of
Life for Youth), ont été retenus comme indi-
cateurs de la qualité de vie.

Innocuité

Tant chez les enfants que chez les adultes,
les essais contr6lés randomisés ne constatent
pas de différence dans 1’incidence des hypo-
glycémies graves avec la pompe comparati-
vement aux multi-injections. Les études non
randomisées relévent moins d’hypogly-
cémies graves chez les patients traités par
pompe, mais ce constat peut s’expliquer
par le choix des sujets dans les études non
randomisées, ou le traitement par pompe est



proposé a ceux qui sont le plus susceptibles
d’en bénéficier. Deux études non randomi-
sées, I'une réalisée aupres d’adultes sélec-
tionnés au départ et 1’autre auprés d’enfants,
montrent que le traitement par pompe et les
multi-injections avec ’insuline basale glar-
gine sont plus efficaces que les multi-
injections avec 1’insuline basale NPH pour
diminuer [D’incidence des hypoglycémies
graves. Quant a I’incidence des acidocéto-
ses, les études ne montrent pas de différence
significative entre le traitement par pompe et
les multi-injections, bien que le nombre
absolu d’acidocétoses soit plus élevé avec la
pompe.

Efficacité

Comparaison du traitement par pompe et
des multi-injections avec I’insuline basale
NPH

En ce qui concerne I’efficacité, les données
d’essais contrélés randomisés indiquent que,
pour I’ensemble des patients diabétiques
adultes, la pompe peut offrir une améliora-
tion modeste de la maitrise glycémique (di-
minution moyenne de 0,51 % a 0,6 % du
taux d’HbAlc) comparativement aux multi-
injections (NPH)’, et ce, sans risques addi-
tionnels. Pour I’ensemble des enfants diabé-
tiques, les essais contr6lés randomisés ne
montrent pas d’avantages de la pompe par
rapport aux multi-injections (NPH). Chez
des patients sélectionnés parce que leur
maitrise glycémique était inadéquate (taux
d’HbAlc > 8,5 %), un essai contrdlé ran-
domisé a noté une plus grande amélioration
avec la pompe chez les adultes (diminution
de 0,84 % du taux d’HbAlc). Les études
non randomisées réalisées auprés d’enfants
sélectionnés selon divers critéres vont dans
le méme sens, sans que 1’on puisse toutefois
quantifier I’amélioration.

3. Le terme multi-injections référe aux multiples injections
quotidiennes d’insuline. Pour alléger le texte, le type
d’insuline basale utilisée pour le traitement par multi-
injections sera indiqué entre parenthéses.

Vi

Comparaison du traitement par pompe et
des multi-injections avec I’insuline basale
glargine

Pour maitriser la glycémie, la pompe est
aussi efficace que les multi-injections (glar-
gine) chez les adultes. Toutefois, pour cer-
tains patients qui n’arrivent pas a maitriser
leur glycémie avec les multi-injections (glar-
gine), la pompe pourrait étre une option.
L’effet de I’insuline glargine sur la maitrise
glycémique est difficile a évaluer chez
les enfants, mais cette nouvelle modalité
thérapeutique ne semble pas offrir les mé-
mes bénéfices que pour les adultes, sauf
pour réduire I’incidence des hypoglycémies
graves.

Qualité de vie

Les données sur les répercussions de la
pompe sur la qualit¢ de vie provenant
d’études randomisées ou de cohorte réali-
sées aupreés de la population générale des
personnes atteintes du diabéte de type 1
n’indiquent pas d’amélioration. Chez des
patients adultes sélectionnés parce que leur
maitrise glycémique était inadéquate, deux
¢tudes font état d’une amélioration significa-
tive de divers aspects de la qualité de vie
grace a la pompe. Les essais contrlés ran-
domisés ne signalent pas d’effet significatif
sur la qualité de vie des enfants qui utilisent
la pompe. Un seul montre une tendance en
faveur du traitement par pompe pour cer-
tains domaines de [I’indicateur DQOLY,
particuliérement les aspects de la satisfac-
tion envers le traitement.

PERSPECTIVE DES PATIENTS QUI
UTILISENT LA POMPE

Au total, 34 personnes ont répondu sur une
base volontaire a un sondage réalisé au
Québec, dont 30 utilisateurs de pompe.
L’échantillon étant restreint, on ne peut gé-
néraliser les commentaires recueillis a I’en-
semble des personnes atteintes du diabéte de
type 1 qui utilisent ou ont utilisé une pompe.
De I’ensemble des réponses, il ressort que
les diabétiques qui emploient actuellement
une pompe en tirent des bénéfices qu’ils



jugent importants sur plusieurs aspects de
leur vie quotidienne. Plusieurs caractéristi-
ques différencient les utilisateurs de pompe
qui ont participé a notre sondage de la majo-
rit¢ des personnes souffrant du diabete de
type 1. Ces derniers sont plus motivés que la
moyenne, et certains sont hautement organi-
sés. IIs utilisent la pompe avec succes et sont
généralement enthousiasmés par la techno-
logie. Ces patients en sont venus a utiliser la
pompe apres avoir eu beaucoup de difficulté
a maitriser leur diabéte (biais de gravité). Ils
sont donc plus susceptibles d’en bénéficier
que le patient diabétique type.

PERSPECTIVE
DES PROFESSIONNELS

Tous les professionnels consultés s’enten-
dent pour dire que les pompes actuelles sont
sécuritaires si le patient est consciencieux,
sérieux, motivé, discipliné, et a recu une
formation compléte. Au Québec, plusieurs
d’entre eux prescrivent la pompe a insuline
et forment les patients, tant les adultes que
les enfants. Pour les adultes, les opinions
sont partagées quant a 1’efficacité compara-
tive de la pompe pour la maitrise glycémi-
que. Tous parlent d’efficacité pour une mi-
norit¢ de patients bien ciblés. Pour les
enfants, les opinions cliniques sont plus
catégoriquement en faveur de la pompe.
Tous les cliniciens interrogés concluent que
la pompe n’est pas pour tout le monde, mais
seulement pour des candidats sélectionnés.

ASPECTS ECONOMIQUES

La seule étude compléte publiée jusqu’a
maintenant indique que le traitement par
pompe serait un investissement efficient s’il
visait les patients les plus susceptibles d’en
bénéficier, soit ceux qui ont plus de deux
crises d’hypoglycémie grave par année et
qui doivent &tre hospitalisés au moins une
fois par année pour traiter leur hypoglycé-
mie. Deux autres études économiques ont
été publiées récemment, mais sous forme de
résumés, ce qui ne permet pas d’évaluer la
qualit¢é méthodologique ni les hypothéses

sous-jacentes a la modélisation réalisée. Un
exposé présenté lors d’un colloque récent
soutient que le traitement par pompe est plus
efficace a long terme que les multi-
injections, mais a un colt beaucoup plus
¢levé. La présente analyse des colits en
contexte québécois inclut le colt des pom-
pes, des accessoires, de la formation des
patients et des fournitures. Comparativement
au traitement par multi-injections d’insuline,
le cott différentiel annuel équivalent du trai-
tement par pompe est estimé a 4 756 § CA
par utilisateur. Cette estimation est établie
en tenant compte du fait que la pompe est
remplacée tous les cing ans et qu’a ce mo-
ment, une formation est requise : un débour-
s¢ important est alors engagé. Soulignons
que le coft total anticipé pour chaque diabé-
tique utilisant une pompe a insuline sera
proportionnel a I’espérance de vie moyenne
des diabétiques ainsi traités.

CONCLUSION

Selon la littérature scientifique, la pompe a
insuline est efficace et ne comporte pas de
risques supérieurs a la thérapie comparative
de multi-injections (NPH) si des mesures de
précaution sont respectées. Par contre, le
gain d’efficacité est nettement plus marqué
pour des patients qui répondent a des crite-
res cliniques et psychosociaux précis, tant
pour les adultes que les enfants. Les données
d’études indiquent que [Defficacité de la
pompe est analogue a celle des multi-
injections (glargine) pour 1’ensemble des
patients diabétiques adultes. Comme le cotit
de la pompe est treés élevé et que I’insuline
glargine devrait étre bientdt disponible au
Québec, I’'intérét du traitement par pompe
pour les diabétiques adultes s’en trouve di-
minué. Par contre, pour certains patients
adultes qui ne pourraient obtenir une mai-
trise glycémique adéquate en utilisant les
multi-injections avec l’insuline basale glar-
gine, la pompe pourrait s’avérer une option
efficiente. Pour les enfants, I’insuline glar-
gine ne semble pas aussi prometteuse que
pour les adultes.
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RECOMMANDATIONS
L’AETMIS recommande que :

1) comme le spécifient les lignes directrices
de pratique canadiennes, l'approche théra-
peutique privilégiée du diabéte de type 1,
pour les adultes comme pour les enfants,
repose sur un traitement intensif de multi-
injections quotidiennes d'insuline;

2) le traitement par perfusion continue d'in-
suline par voie sous-cutanée (pompe a insu-
line) soit reconnu au Québec comme une
modalité thérapeutique pouvant étre indi-
quée pour un groupe restreint et ciblé de
patients atteints du diabéte de type 1 (divers
critéres de sélection fondés sur des opinions
d’experts sont cités dans le rapport);

3) le ministére envisage de créer un groupe
de travail multidisciplinaire (incluant Dia-
béte Québec, les milieux cliniques et des
chercheurs) ayant pour mandat :

» de dégager des critéres consensuels de
sélection des patients, de prescription et
de suivi du traitement par pompe a insu-
line;

= de désigner les centres cliniques qui par-
ticiperaient a I’implantation du traitement
par pompe, et de préciser la composition
et le role de I’équipe professionnelle né-
cessaire;

= ('¢laborer des outils communs de sélec-
tion des candidats, d'enseignement aux
patients et de suivi;

= de surveiller l'implantation du traitement
par pompe; et

= de réévaluer l'utilisation du traitement au
Québec un certain temps aprés son intro-
duction;

4) les critéres consensuels d'utilisation de la
pompe soient périodiquement révisés a la
lumiére des nouvelles données probantes qui
suivront ce rapport, notamment des études
comparant la pompe a insuline au traitement
par multi-injections avec |’insuline basale
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glargine, puisque cette dernieére pourrait étre
prochainement disponible au Canada (veille
technologique);

5) une politique claire et cohérente sur
I'usage de la pompe a insuline soit élaborée
et intégrée dans le cadre d'une vision plus
large de la prise en charge du diabéte au
Québec, qui prendrait en compte la nécessité
d'augmenter la capacité du réseau de santé
québécois a offrir un traitement intensif a
toutes les personnes atteintes du diabéte de

type 1;

6) deux options de standardisation des mo-
dalités de prescription et de remboursement
soient examinées :

= considérer la pompe comme un traite-
ment d'exception, destiné a un patient
d'exception, l'accés étant alors accordé
par la Régie de I’assurance maladie du
Québec (RAMQ) au cas par cas, sur la
base des critéres établis par le groupe de
travail précité et (ou) sur demande d’un
médecin;

» instaurer des méthodes systématiques
d'audit et de contrdle des prescriptions et
de l'utilisation de la pompe en fonction
des critéres établis, en collaboration avec
les milieux cliniques concernés, possi-
blement par I’entremise de la création
d'un registre des patients traités par
pompe ou en mettant au point des outils
de sélection des cas prioritaires dans le
cadre d'une enveloppe budgétaire an-
nuelle prédéfinie;

7) des services techniques complets soient
assurés en francais au Québec par les fabri-
cants et les distributeurs de pompes a insu-
line;

8) la recherche sur les critéres de sélection
des patients et sur le rapport colt-efficacité
de la pompe a insuline dans le contexte qué-
bécois soit considérée comme une avenue
d’étude importante par le Fonds de la re-
cherche en santé du Québec (FRSQ).
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