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Le domaine de la santé est un vaste domaine qui 
inclut un très grand nombre de professionnels. 
Il s’étend du chercheur-biologiste qui cherche 
à comprendre les mécanismes à l’œuvre dans le 
développement d’une maladie, au pharmacien 
industriel qui se concentre sur le développement 
de médicaments, au médecin qui administre le 
traitement, à l’administrateur en charge des po-
litiques de prévention et protection de la santé, 
etc.

quel peut être l’apport 
du statisticien dans le 
domaine de la santé ? 

Il est multiple et intervient à de nombreux ni-
veaux. Dénommé épidémiologiste, ou encore 
biostatisticien, un tel statisticien a pour priorité 
de promouvoir une médecine basée sur la preuve 
scientifique, plutôt que sur la tradition, la plau-
sibilité biologique ou encore la superstition. La 
distinction entre épidémiologie et bio-statistique 
est parfois ténue. Tandis que le biostatisticien est 
souvent compris comme celui qui développe les 
modèles adaptés à l’analyse des bases de données 
biologiques ou médicales, l’épidémiologiste est 
celui qui applique ces modèles à des cas concrets 
et produit des statistiques interprétables. Nous 
nous restreindrons ici au terme épidémiologiste 
par simplicité. 

Nous allons illustrer dans cet article comment 
l’épidémiologiste est devenu un compagnon in-
contournable de la recherche médicale et phar-
maceutique. Son apport sur le plan médical se 
fait en proposant de nouvelles hypothèses bio-
logiques, en particulier génétiques, et en testant 
la validité de ces hypothèses. Son apport dans le 
domaine pharmaceutique est d’accompagner le 
développement d’un médicament en quantifiant 
les différents risques médicaux encourus par les 
populations de cas et de témoins sur lesquelles 
sont testées les nouvelles molécules. Par souci de 
concision, nous n’aborderons pas ici le rôle de 
l’épidémiologiste qui travaille en santé publique 

et évalue la qualité des politiques de santé et les 
structures médicales et hospitalières. Son rôle 
est crucial pour la bonne mise en œuvre de poli-
tiques de prévention et le bon fonctionnement 
du système de santé, et il se trouve souvent en 
interaction avec l’économiste de santé publique.

l’épidémiologie pour 
comprendre une maladie

La première étude épidémiologique moderne 
a permis de comprendre les causes d’une mala-
die qui décimait les populations européennes 
au XIXème siècle, le choléra. Dr John Snow, 
plutôt que de proposer une nouvelle théorie 
expliquant le processus biologique à l’œuvre 
dans la propagation du choléra, entreprit de 
noter systématiquement la localisation géo-
graphique des cas de choléra dans la ville de 
Londres [1]. Il se rendit ainsi compte de l’exis-
tence d’une concentration anormalement éle-
vée de cas dans deux quartiers et en déduisit 
que l’approvisionnement de ces quartiers à une 
seule pompe à eau était la source de contagion. 
John Snow est considéré comme un précurseur, 
qui sut déduire d’observations statistiques le 
mécanisme de transmission d’une maladie et 
ainsi permettre d’agir rapidement pour stop-
per l’épidémie. De nos jours, l’épidémiologie de 
surveillance utilise des techniques statistiques 
variées pour identifier et prédire le dévelop-
pement d’épidémies. Le mot « épidémie » est 
ici compris au sens large, que la maladie soit 
transmissible (par exemples maladies virales 
comme le SIDA ou H1N1) ou non (diabète, 
maladie d’Alzheimer, maladies cardiovascu-
laires), mais dont le nombre de cas est en aug-
mentation rapide dans une population donnée. 
Les techniques dites « de cluster » établissent la 
présence d’une concentration statistiquement 
élevée de malades dans une région donnée. Les 
modèles de transmission, markoviens ou autres, 
reconstituent la chaine de propagation de la 
maladie. Les données utilisées sont régionales, 
nationales, et de plus en plus internationales, 
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depuis la mise en place d’organisations telles 
que l’Organisation Mondiale de la Santé. 

Rechercher les causes d’une maladie pour 
pouvoir agir préventivement, sans forcément 
chercher à comprendre comment ces causes 
produisent la maladie, c’est ce que permet l’épi-
démiologie. Les exemples sont nombreux aux-
quels s’applique la stratégie «mieux vaut prévenir 
que guérir », en voici deux biens connus. 

Dans les années 30, les chercheurs étaient parta-
gés sur les causes de l’augmentation du nombre 
de cancers du poumon. S’agissait-il de la pollu-
tion des villes industrielles ? Du tabac ? Deux 
chercheurs, Richard Doll et Austin Bradford 
Hill, décidèrent au début des années 1950 d’une 
approche pragmatique pour tester l’hypothèse 
de la cause du tabac. Ils envoyèrent un question-
naire à tous les médecins anglais (dont à l’époque 
plus de 80 % fumait !), les interrogeant sur leurs 
habitudes de consommation de tabac, et les 
suivirent dans le temps, notant ceux qui déve-
loppaient un cancer du poumon. Ils parvinrent 
en 1954 à démontrer une augmentation statis-
tiquement significative du nombre de cancers 
des poumons chez les fumeurs comparés aux 
non-fumeurs [2]. Pour la première fois, cette dé-
monstration était prospective, c’est-à-dire que la 
consommation de tabac était observée plusieurs 
années avant le développement de la maladie. 
Cela répondait aux critiques faites aux précé-
dentes études cas-témoins dites « rétrospectives 
»   au cours desquelles des patients atteints du 
cancer et des témoins sains étaient interrogés a 
posteriori sur leurs habitudes de consommation 
du tabac les années précédentes. Il était alors 
impossible de démontrer avec certitude que les 
patients ne se souvenaient pas à tort d’avoir plus 
fumé que les témoins, pressés par les questions 
des chercheurs et le souci de trouver une raison 
à leur tourment. Cette étude épidémiologique 
de cohorte, suivie par d’autres, fut l’argument 
principal qui convainquit le monde médical, 
politique et l’opinion publique que le tabac était 
la cause principale de l’épidémie de cancer des 
poumons dans les pays développés, à côté de 
bien d’autres maladies (maladies cardiovascu-
laires, un nombre impressionnant de cancers et 
maladies respiratoires), non seulement chez le 
fumeur, mais aussi dans son entourage par taba-
gisme passif. S’en est suivie l’implémentation 
de politiques de santé publique de prévention, 
et la création d’un cadre législatif restreignant 
l’usage du tabac dans les lieux publics. À ce jour, 
la preuve statistique demeure plus convaincante 
que la preuve biologique, car les processus à 

l’œuvre dans les développements de cancers et 
maladies cardiovasculaires chez le fumeur sont 
encore débattus. 

Un autre exemple est celui de l’amiante [3]. La 
nocivité de l’amiante était connue depuis le dé-
but du XXème siècle, mais il a fallu attendre de 
larges études épidémiologiques cas-témoins et 
de cohortes quantifiant l’étendue de ses ravages 
pour que des politiques restreignant puis ban-
nissant son usage se mettent en place en Europe. 
Que ce soit en faisant appel à des régressions 
logistiques pour les études cas-témoins, ou à des 
modèles de survie pour les études de cohortes, 
l’objectif est d’estimer l’augmentation du risque 
d’une maladie associée à un facteur de risque, en 
tenant compte des facteurs potentiels dits « de 
confusion » et « de médiation ». La recherche 
épidémiologique en France s’est intéressée à 
l’amiante sur le tard, bien après l’Angleterre dont 
les premières études ont eu lieu dans les années 
1950, ce qui s’est traduit par un retard politique 
avec de lourdes conséquences. De nos jours, on 

figure 1 : CaRte oRiGiNale de JoHN sNow 
MoNtRaNt la loCalisatioN des Cas de CHoléRa 
peNdaNt l’épidéMie de loNdRes de 1854.
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assiste à une résorption de l’épidémie de cancers 
liés à l’amiante en Angleterre alors qu’elle est 
encore en expansion en France.

la nouvelle épidémiologie des 
données génétiques : source 
d’innovations en statistiques

Les données génétiques sont un excellent 
exemple de l’explosion de la taille des bases de 
données à analyser par des statistiques à l’ère 
du « Big Data  ». Grâce à la diminution pro-
gressive des coûts et temps d’accès, la recherche 
en génétique génère aujourd’hui des quantités 
faramineuses de données, rendant les épidémio-
logistes indispensables à leur analyse. La mode 
est aujourd’hui à l’analyse de génomes entiers, 
testant simultanément l’association de chacun 
des gènes, ou encore à une échelle inférieure 
de chacune des bases génétiques portées par 
un individu, avec une maladie. L’épidémiolo-
giste est alors mis à contribution pour extraire 
un signal statistiquement significatif de très 
larges bases de données contenant des dizaines 
de milliers de gènes, plusieurs millions de va-
riations génétiques, ou bases de nucléotides (la 
fameuse suite de lettres A,C,T,G, composant la 
séquence génétique), l’objectif étant d’identifier 
les « aiguilles » d’intérêt pour le biologiste dans 
toutes ces « bottes de foin ». Les signaux signifi-
catifs sont ensuite interprétés biologiquement et 

peuvent ouvrir la voie à l’identification de nou-
velles cibles thérapeutiques ou la personnalisa-
tion des traitements.

Pour faire parler ces bases de données, des mé-
thodes statistiques éprouvées et innovantes sont 
utilisées. Un exemple est le recours à l’ACP pour 
la correction d’effets dits « de stratification de 
population ». En effet, l’analyse statistique tes-
tant l’association entre une variation génétique 
et un risque de maladie peut être biaisée si la 
maladie est plus fréquente dans une sous-popu-
lation dont les caractéristiques génétiques dif-
fèrent des autres sous-populations d’un échan-
tillon. Les axes de plus grande variance de la 
matrice des génotypes capturant la structure 
d’ancestralité d’un échantillon, la technique de 
l’ACP permet d’ajuster l’analyse. Deux exemples 
particulièrement élégants concernant les popu-
lations européennes [4] et Porto-Ricaines [5] 
sont décrits en Figure 2.

A côté du succès de méthodes élémentaires 
comme l’ACP, le déferlement de nouvelles 
données génétiques a participé, avec toutes les 
données dites « en grande dimension », à redé-
finir les contours traditionnels de la statistique. 
En abandonnant le paradigme de la statistique 
asymptotique les épidémiologistes ont défini 
de nouveaux estimateurs prenant le relais des 
moindres carrés ou du maximum de vraisem-

figure 2 : exeMples d’aCp RéVélaNt la stRuCtuRe aNCestRale d’uN éCHaNtilloN. 

a gauche, les deux premiers axes de l’acP réalisée chez 1,387 européens reproduisent grossièrement la carte de l’europe 
[4]. a droite, trois axes d’acP confirment la plus grande proximité ancestrale des Porto-Ricains avec les populations euro-
péennes et ouest-africaines qu’avec les populations natives d’amérique [5].
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blance quand le nombre d’observations se trouve 
largement dépassé par le nombre de variables. 
Ces méthodes sont également utilisées dans les 
domaines de l’imagerie médicale ou de l’astro-
nomie. Elles permettent entre autres de réduire 
drastiquement le temps d’acquisition d’une 
image IRM ou Scanner pour une même qualité 
finale d’image, ce qui n’est pas anodin quand il 
s’agit de réduire le temps d’immobilisation d’un 
enfant en bas âge ou de demander à une per-
sonne en mauvaise santé de retenir son souffle 
pour que l’angiographie soit nette [6]. 

la pharmaco-épidémiologie

La pharmaco-épidémiologie est un autre do-
maine qui se développe à grands pas. De nos 
jours, on ne cherche plus seulement à évaluer 
l’efficacité d’un traitement pour une maladie 
donnée, mais à équilibrer risques et efficacité. Il 
est devenu crucial de quantifier précisément le 
risque d’effets secondaires d’un médicament, et 
de le comparer aux chances d’amélioration du 
pronostic du malade. Les compagnies pharma-
ceutiques se doivent d’évaluer ces risques avec 
une précision toujours accrue, de peur de se voir 
reprocher plus tard une mauvaise évaluation qui 
peut se traduire par une sortie du produit du 
marché et une très lourde amende. Les exemples 
sont nombreux [7] et généralement très média-
tisés, pensons au cas récent du Mediator. 

Le pharmaco-épidémiologiste fait appel à de 
très larges bases de données collectées sur les 
populations humaines comme par exemple les 
registres médicaux des patients, qui couvrent 
toute l’histoire médicale de millions de patients, 
mis à jour tous les 6 mois. Il estime par exemple 
le risque d’épilepsie, chez les patients affectés 
par la trisomie 21, d’attaques cardiovasculaires 
chez les diabétiques etc, pour ensuite évaluer si 
la détection d’une épilepsie ou d’un diabète chez 
un patient traité avec un nouveau médicament 
est une conséquence de la prise de ce nouveau 
médicament (effet adverse) ou n’y est pas lié et 
est dû à la chance. 

L’épidémiologiste est aussi mis à contribution 
lors de la mise en place puis de l’analyse d’études 
cas-témoins. Il conseille par exemple sur le 
nombre de cas et témoins à enrôler et d’autres 
aspects du design de l’étude qui se doit d’être 
capable de détecter une amélioration statistique-
ment significative du pronostic du malade liée à 
la prise d’un nouveau médicament. C’est finale-
ment l’épidémiologiste qui a le dernier mot : la 
preuve statistique que le médicament est efficace 

dans une population humaine et que ses effets 
nocifs sont moindres que ses effets bénéfiques 
primera sur toute autre considération lors de la 
délivrance d’une autorisation de mise sur le mar-
ché d’un nouveau médicament. 

Conclusion

L’épidémiologiste a un métier passionnant et 
varié qui implique un contact avec des profes-
sionnels de santé et des chercheurs. Son travail 
profite à la société de façon multiple. Les tech-
niques statistiques qu’il utilise sont diverses et 
les développements de la bio-statistique se re-
trouvent souvent ensuite dans les modèles sta-
tistiques d’autres disciplines comme l’économie, 
la géographie, la démographie, l’astronomie… 
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