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1. L’évolution des dépenses en
médicaments au Québec, de
2016 à 2021 ;

2. Les tendances dans
l’élaboration de nouveaux
médicaments ;

3. Une liste de médicaments
sélectionnés en phase de
développement avancée qui
pourraient avoir une incidence
importante sur les coûts pour le
Québec.

CONSTATS

• De septembre 2020 à septembre 2021, les dépenses annualisées en médicaments au Québec*, hors ristournes, ont
connu des augmentations, notamment en raison de la poussée de la classe de médicaments antinéoplasiques :

RPAM : 
 de + 7,6 %   

Établissements de santé : 
 de + 4,4 %

Assureurs privés : 
 de + 4,2 %  

• Le développement de traitements en oncologie continue de croître rapidement et de se diversifier. On observe des
tendances vers des médicaments plus onéreux qui ciblent les populations très restreintes (« médecine de précision »), sont
complexes (CAR-T) ou qui s’ajoutent à d’autres traitements.

• L’arrivée possible des traitements biologiques modificateurs de la maladie l’Alzheimer pourrait avoir des répercus-
sions importantes sur le plan financier.

• Au cours des dix dernières années, on a observé un développement accéléré des thérapies géniques et cellulaires
pour diverses indications. L’utilisation de ces thérapies à plus grande échelle pourrait avoir des répercussions impor-
tantes sur le plan financier et organisationnel.

• Certains produits biosimilaires, notamment le ranibizumab, biosimilaire du Lucentis®, ainsi que des formulations géné-
riques des anticoagulants apixaban et rivaroxaban pourraient générer des économies importantes.

*Pour les détails chiffrés, voir la page suivante. Pour les détails méthodologiques, voir l’Annexe 1.

1. Le terme médicament inclut les produits biologiques et radiopharmaceutiques et les thérapies cellulaires 
et géniques ainsi que tous les produits définis par la Loi sur l’assurance médicaments.

$

Avertissement : La veille stratégique vise un survol des tendances actuelles pour souligner des sujets de réflexion. 
Elle ne prétend pas apporter de réponse aux sujets ambitieux qu’elle aborde. 

Coûts des médicaments :  
Suivi des dépenses, au Québec, et des tendances
Comment évoluent les dépenses en innovation au sein du système de santé et des services sociaux au 
Québec? L’INESSS se questionne sur leur évolution, et se penche spécifiquement sur les médicaments1, 
en lien avec sa programmation. Certains facteurs contribuent plus particulièrement à la croissance des 
dépenses en médicaments, notamment l’évolution de la santé de la population, sa démographie, mais 
également le développement technologique accéléré de médicaments novateurs, dont certains s’avèrent 
onéreux. 

Ce bulletin de veille présente : 
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  1. Évolution des dépenses en médicaments au Québec
Pour cerner les tendances des coûts des médicaments au Québec, il convient d’observer les dépenses totales du Régime public 
d’assurance-médicaments (RPAM), les établissements de santé, les assureurs privés, et Héma-Québec, ainsi que l’évolution 
des dépenses par classe de médicament.
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Le RPAM a remboursé 4,01 G$ en 
médicaments :

+ 283 M$ par rapport à sept. 2020
Taux de croissance : + 7,6 %

RPAM

2017-2018 : 376 M $ 
2018-2019 : 444 M $
2019-2020 : 438 M$

2020-2021 : 586 M $ (+ 34 %)

2019-2020: 431 M$ 
2020-2021: 456 M$ (+ 5,8 % ; + 25 M$)

Établissements de santé

2017-2018 : 33 M$ 
2018-2019 : 92 M$

2019-2020 : 194 M$
2020-2021 :  219 M$ (+ 13 %)

Assureurs privés

Non disponible

Notes : Les dépenses annuelles représentent la somme des 12 mois précédents. Elles ne tiennent pas compte de l’actualisation (dollars courants). Les dépenses incluent les marges 
des grossistes. Les dépenses du RPAM et des assureurs privés incluent la coassurance et la franchise des personnes assurées ; elles excluent les services pharmaceutiques.

Note : Les ristournes versées au RPAM sont redistribuées au Fonds de l’assurance-médicaments, pour les médicaments génériques et novateurs.   

Note : Cela inclut notamment les coûts des produits sanguins stables (63 %), des produits sanguins labiles (22 %)  
et des produits innovants (9 %) (cellules souches, tissus humains, lait maternel).

Ristournes  
Les dépenses du RPAM et des établissements de santé ne tiennent pas compte des ristournes reversées par les fabricants, 
étant par exercice financier :

Héma-Québec
Les dépenses totales de Héma-Québec ont également augmenté annuellement (année financière) :

Les établissements de santé ont  
procuré 1,08 G$ en médicaments :
+ 46 M$ par rapport à sept. 2020

Taux de croissance : + 4,4 %

Les assureurs privés ont remboursé 
3,04 G$ en médicaments :

+ 122 M $ par rapport à sept. 2020
Taux de croissance : + 4,2 %

$

 DÉPENSES TOTALES ANNUALISÉES EN MÉDICAMENTS
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Pour le RPAM, les assureurs privés et les établissements, on observe une :
• Forte croissance des dépenses pour la classe des médicaments antinéoplasiques et les agents immunomodulants :

- Période de sept. 2020 à sept. 2021 :
RPAM : + 12,9 % (+ 112 M$) | assureurs privés : + 10,4 % (+ 80 M$) | établissements : + 11,9 % (+ 72 M$)

- Variation annuelle moyenne sur 5 ans :
RPAM : + 12,2 % | assureurs privés : + 12,1 % | établissements : + 20,5 %

• Diminution des dépenses pour les médicaments anti-infectieux :
- Période de sept. 2020 à sept. 2021 :

RPAM : - 8,4 % (- 17 M$) | assureurs privés : - 11,6 % (- 17 M$) | établissements : - 30,7 % (- 23 M$)
- Variation annuelle moyenne sur 5 ans :

RPAM : - 6,4 % | assureurs privés : - 6,0 % | établissements : - 1,2 %
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Pour le RPAM et les assureurs privés, on observe une croissance soutenue des dépenses pour la classe des médicaments 
ciblant le système digestif et le métabolisme, en partie à cause des nouveaux médicaments antidiabétiques :
• Période de sept. 2020 à sept. 2021 : RPAM : + 11,7 % (+ 61 M$) | assureurs privés : + 9,1 % (+ 34 M$)
• Variation annuelle moyenne sur 5 ans : RPAM : + 9,4 % | assureurs privés : + 8,6 %

Notes : Les dispositifs de surveillance du glucose font partie de la classe des agents diagnostiques; le coût de cette classe est comparativement faible et donc n’est pas montré dans la figure.

En établissement, les plus grands générateurs de dépenses en médicaments antinéoplasiques étaient les anticorps monoclo-
naux. (Cette sous-classe inclut notamment les médicaments immuno-oncologiques.)
• Période de sept. 2020 à sept. 2021 : + 9,6 % (+ 46 M$)
• Variation annuelle moyenne sur 5 ans : + 25,5 %

La deuxième plus forte augmentation des dépenses en médicaments antinéoplasiques était pour les thérapies CAR-T. 
• Période de sept. 2020 à sept. 2021 : + 11,6 M$ (de 9,6 M$ à 21,2 M$)

On a observé également une augmentation des dépenses pour les médicaments du système nerveux (de 67 M$ en janv. 2019 
à 112 M$ en sept. 2021), notamment pour le traitement des maladies rares (amyloïdose héréditaire à transthyrétine [ATTRh] et 
sclérose latérale amyotrophique).

 TENDANCES EN DÉPENSES ANNUALISÉES PAR CLASSE DE MÉDICAMENT
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Il est possible de déduire les éléments susceptibles d’influencer l’évolution des couts en observant les tendances en matière  
de développement des médicaments. Étant donné les tendances dans les dépenses observées au Québec (voir la section 1), les 
médicaments oncologiques feront l’objet d’une attention particulière.
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CEPMB - observateur des médicaments émergents. Éditions 2020, 2019 et 2018.

• Les médicaments en oncologie continuent à dominer les pipelines à court terme (préhomologation) ainsi qu’à long
terme (phases I, II et III).

• En 2020, environ 40 % des médicaments en préhomologation (EMA, FDA ou Santé Canada) étaient les médicaments
ayant une désignation orpheline (de la FDA ou de l’EMA). CEPMB - observateur des médicaments émergents. 2020.

Note : Les produits ayant une désignation orpheline ciblent des maladies rares ou de petites sous-populations de maladies courantes « médicine de précision », et sont susceptibles 
d’avoir un coût élevé. En outre, à long terme, le petit marché de chacun de ces produits risque de ne pas inciter la création de produits génériques moins onéreux.

• Le marché des médicaments « orphelins » onéreux augmente avec un taux de croissance annualisé de 32 % et repré-
sente près de 10 % des ventes de produits pharmaceutiques canadiens. CEPMB - Aperçu des dépenses en médicaments
onéreux pour les maladies rares, 2020.

2. Tendances dans l’élaboration de nouveaux médicaments

 APERÇU DES PIPELINES DE NOUVEAUX MÉDICAMENTS PAR DOMAINE THÉRAPEUTIQUE

\\TCN00QUBC02434\Inesss\GRP\A\9\A\Aetmis\MEP\VEILLE\02 PRODUITS VEILLE INNOVATION COUTEUSES ET FINANCEMENT\3- Documents de projet\Bulletin 1\ http\www.pmprb-cepmb.gc.ca\fr\sniump\%C3%A9tudes-analytiques
\\TCN00QUBC02434\Inesss\GRP\A\9\A\Aetmis\MEP\VEILLE\02 PRODUITS VEILLE INNOVATION COUTEUSES ET FINANCEMENT\3- Documents de projet\Bulletin 1\ http\www.pmprb-cepmb.gc.ca\fr\sniump\%C3%A9tudes-analytiques
https://www.canada.ca/fr/examen-prix-medicaments-brevetes/services/sniump/etudes-analytiques/observateur-medicaments-emergents-2020/intro.html
https://www.canada.ca/fr/examen-prix-medicaments-brevetes/services/sniump/etudes-analytiques/observateur-medicaments-emergents-2020/intro.html
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 LES MÉDICAMENTS ONCOLOGIQUES DANS LA MIRE

Répartition des ventes de produits oncologiques en fonction 
du coût du traitement de 28 jours, Canada, 2010 à 2019

• Les médicaments en oncologie vendus au
Canada sont de plus en plus des médica-
ments à coût élevé :
- La part des produits oncologiques dont

le coût de traitement de 28 jours était
au moins 10 000 $ est passé de 14 % en
2014 à 37 % en 2019.

- Évolution coïncidant avec la croissance
de la part des produits biologiques dans
la vente de médicaments en oncologie
au Canada, passant de 32 % en 2014 à
41 % en 2019.

CEPMB - Les médicaments oncologiques au Canada. Tendances 
et comparaisons internationales, 2010-2019

La majorité des nouveaux médicaments oncologiques homologués  
ont désormais des désignations orphelines (p.ex., 94 % des médica-
ments approuvés par la FDA en 2020) et approximativement la moitié 
des nouvelles substances dans l’ensemble du pipeline oncologique 
ciblent des indications rares. IQVIA-Global Oncology Trends 2021

Pour le cancer de la prostate, les extensions d’indications de traite-
ments déjà approuvés ainsi que l’arrivée attendue de nouveaux agents 
aux prix élevés sont susceptibles d’alimenter une forte croissance du 
marché globale (prévision : 11,6 % par année pendant la période allant 
de 2020 à 2029). do Pazo 2021 et Webster.NatRev Drug Discov.2021 
Sep;20(9):663-664.

Le nombre d’essais de combinaison de médicaments immuno-oncolo-
giques pour traiter divers cancers n’a cessé d’augmenter depuis 2010 et 
a été multiplié par six depuis 2014. IQVIA-SupportingPrecisionOncology, 
2020

Les vaccins néoantigènes personnalisés (à base d’ARNm ou de pep-
tides) pour le traitement de divers cancers (p. ex., mélanome, cancer 
colorectal) sont dans le premier stade de développement clinique (essais 
de phases I/II ou II). PCORI-Horizon Scanning Status Report June 2021

On observe une forte croissance du pipeline des thérapies cellulaires 
CAR-T ciblant le cancer :
• Environ 400 thérapies en développement clinique (de la phase I à la

préhomologation) en 2020 versus environ 300 en 2019. Xin-Yu et al.
Nat Rev Drug Discov. 2020 Sep;19(9):583-584.

• En 2021, l’INESSS a évalué deux thérapies CAR-T (Tecartus et Abecma).
Une thérapie CAR-T, lisocabtagène maraleucel (Breyanzi), est en cours
d’évaluation par Santé Canada (voir l’annexe 2).

Ce pipeline inclut les thérapies CAR-T allogéniques, c. à d. qui utilisent les 
cellules immunitaires de donneurs plutôt que du patient, en phase pré-
coce de développement (phase I ou préclinique). PCORI-Horizon Scan-
ning Status Report June 2021,IQVIA-Supporting Precision Oncology, 2020

Les produits ayant une désignation  
orpheline sont susceptibles d’avoir un coût 
élevé.

Étant donné la forte incidence de ce type 
de cancer, ces évolutions pourront avoir un 
impact sur les dépenses totales en médica-
ments.

L’utilisation de ces médicaments onéreux en 
combinaison pourrait engendrer une aug-
mentation des coûts.

La production personnalisée de ces 
traitements pourrait être associée à des coûts 
importants.

Actuellement, les couts des thérapies CAR-T 
sont très élevés. L’arrivée d’un plus grand 
nombre de ces thérapies pourrait avoir des 
répercussions sur les plans économique (en 
fonction de l’évolution de leurs prix) et orga-
nisationnel (logistique complexe de prépa-
ration et d’administration). 
Sur un horizon plus long, les CAR-T allogé-
niques pourraient simplifier la préparation 
de ces thérapies et les rendre plus largement 
accessibles.

TENDANCES EN PIPELINE DES MÉDICAMENTS EN ONCOLOGIE IMPLICATIONS POTENTIELLES

https://www.canada.ca/fr/examen-prix-medicaments-brevetes/services/sniump/etudes-analytiques/medicaments-oncologiques-tendances-comparaisons-internationales/intro.html
https://www.canada.ca/fr/examen-prix-medicaments-brevetes/services/sniump/etudes-analytiques/medicaments-oncologiques-tendances-comparaisons-internationales/intro.html
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/global-oncology-trends-2021
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/34145436/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/34145436/
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/supporting-precision-oncology
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/supporting-precision-oncology
https://www.pcori.org/sites/default/files/PCORI-Health-Care-Horizon-Scanning-System-Status-Report-June-2021.pdf
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/32457476/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/32457476/
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/supporting-precision-oncology
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/supporting-precision-oncology
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• Parmi les 13 produits biosimilaires en cours d’évaluation par Santé Canada, le ranibizumab, biosimilaire du Lucentis® notam-
ment utilisé dans le traitement de certaines affections oculaires liées au vieillissement ou au diabète, pourrait engendrer des
économies importantes pour le RPAM et les assureurs privés.
- En 2018, Lucentis a été responsable d’environ 2,15 % des dépenses totales du RPAM en médicaments.

• Des formulations génériques des anticoagulants apixaban et rivaroxaban, en cours d’évaluation ou récemment approuvées
par Santé Canada, pourraient également générer des économies importantes. Tadrous et al., 2021 Can. J. Health Technol.
2021Nov.1(11)

Les traitements biologiques modificateurs pour la maladie 
d’Alzheimer en phase avancée de développement (aducanumab, en 
cours d’examen de Santé Canada, 3 autres en phase III). PCORI-High 
Potential Disruption Report May 2021, CEPMB -L’Observateur des 
médicaments émergents 2020

Les antagonistes du récepteur du peptide lié au gène de la calcitonine 
(CGPR) pour la prévention ou le traitement de la migraine récemment 
approuvés par Santé Canada (p. ex., galcanézumab, éptinezumab). 
Tadrous et al., 2021 Can. J. Health Technol. 2021Nov.1(11)

Au cours des dix dernières années, on a observé une croissance 
importante du développement des thérapies géniques et cellulaires. 
IQVIA – Global Trends in R&D, 2021:
• En plus des thérapies CAR-T mentionnées ci-dessus, à la fin de

l’année 2020, l’INESSS a évalué deux thérapies géniques (Luxturna et
Zolgensma).

• Huit thérapies géniques sont en cours d’évaluation par la FDA ou
l’EMA pour des indications en oncologie ou des troubles génétiques
rares (voir l’annexe 2).

Outre les indications oncologiques et génétiques rares, les thérapies 
géniques et cellulaires pour des maladies plus courantes, telles que 
le diabète et les maladies cardiovasculaires, sont en train d’entrer en 
phase de développement clinique. IQVIA – Global Trends in R&D, 2021

Ces médicaments pourraient avoir des 
impacts importants étant donné l’importance 
des besoins non comblés, de leurs coûts 
potentiellement élevés ainsi que la forte 
prévalence de la maladie.

Cette classe de médicaments pourrait avoir 
un impact important sur les dépenses au 
Canada.

L’impact financier de ces thérapies sur 
l’évolution des dépenses dépendra de 
leurs coûts relatifs aux coûts des soins 
qu’ils remplaceront et de l’étendue de leur 
utilisation.
L’impact net de Luxturna et de Zolgensma, 
deux thérapies ciblant les troubles géniques 
rares, sur les budgets des établissements a 
été estimé à 72 $M sur 3 ans.

AUTRES TENDANCES EN PIPELINE DES MÉDICAMENTS IMPLICATIONS POTENTIELLES

MÉDICAMENTS GÉNÉRIQUES OU BIOSIMILAIRES SUSCEPTIBLES DE GÉNÉRER DES ÉCONOMIES SUBSTANTIELLES

https://canjhealthtechnol.ca/index.php/cjht/article/view/mt0001
https://canjhealthtechnol.ca/index.php/cjht/article/view/mt0001
https://www.pcori.org/sites/default/files/PCORI-Health-Care-Horizon-Scanning-System-High-Potential-Disruption-Report-May-2021.pdf
https://www.pcori.org/sites/default/files/PCORI-Health-Care-Horizon-Scanning-System-High-Potential-Disruption-Report-May-2021.pdf
https://www.canada.ca/fr/examen-prix-medicaments-brevetes/services/sniump/etudes-analytiques/observateur-medicaments-emergents-2020/intro.html
https://www.canada.ca/fr/examen-prix-medicaments-brevetes/services/sniump/etudes-analytiques/observateur-medicaments-emergents-2020/intro.html
https://canjhealthtechnol.ca/index.php/cjht/article/view/mt0001
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/global-trends-in-r-and-d
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/global-trends-in-r-and-d
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Les médicaments de la liste qui suit ont été sélectionnés à partir de rapports de veille et d’analyses publiées par des agences de 
santé choisies (voir la méthodologie en annexe 1 ci-dessous). 

À noter que les revenus mondiaux sont des prévisions rapportées par le CEPMB, qui s›appuie sur la base de données GlobalData 
Healthcare. L’impact sur les budgets de santé québécois ne sera qu’une fraction de ces montants mentionnés et dépendra de 
nombreux facteurs, tels que la dynamique de marché et l’indication précise ciblée. Cet impact ne peut donc être estimé pour le 
moment.

Domaine 
thérapeutique

Molécule (nom 
commercial)

Fabricant Indications Statut de développement

Revenu 
mondial 
attendu d’ici 
2026 (CEPMB)

Autres notes Sources

Appareil 
respiratoire Tézépélumab Amgen Inc. /

Astra Zeneca Asthme
En cours d’examen de 
la FDA depuis juillet 
2021(examen prioritaire)

1 500 M$ Produit bio-
logique

 CEPMB1

 Évalué
par l’ICER2 

(12/2021)

Hématologie Roxadustat (Ai 
Rui Zhuo)

AstraZeneca 
Canada Inc. Anémie dans 

la maladie 
rénale chro-
nique

En cours d’examen de la 
SC (depuis mars 2020); 
la FDA a exigé une étude 
supplémentaire (août 
2021)

1 500 M$ --

 CEPMB1

 Évalué
par l’ICER2 

(3/2021)

Hématologie Vadadustat

Otsuka 
Holdings Co 
Ltd; Akebia 
Therapeutics 
Inc

Anémie dans 
la maladie 
rénale chro-
nique; ané-
mie rénale

En cours d’examen de 
la FDA depuis juin 2021 
(approuvé au Japon)

1 100 M$ --  CEPMB1

Oncologie Ipatasertib Genentech

Cancer de 
la prostate 
métastatique 
hormono-
résistant

Phase III 1 300 M$ Traitement 
d’appoint  CEPMB1

Système nerveux 
central

Aducanumab 
(Aduhelm) Biogen Inc. Maladie 

d’Alzheimer

En attente d’évaluation 
- INESSS

En cours d’examen de SC 
(depuis juin 2021) 

Approuvé par la FDA 
(juin 2021)

11 000 M $ 

Produit 
biologique, 
traitement 
d’appoint

 CEPMB1

 Évalué
par l’ICER2 

(12/2021)

 PCORI3

Système 
cardiovasculaire

Acide bem-
pédoïque, 
(Nexletol)

Esperion 
Therapeutics 
Inc.

Hyperlipidé-
mie, athéros-
clérose

Approuvé par la FDA en 
février 2020 et par l’EMA 
en avril 2020

784 M $ Traitement 
d’appoint

 CEPMB1

 Évalué
par l’ICER2

(3/2021)

Troubles gastro-
intestinaux

Setmelanotide 
(Imcifree)

Rhythm 
Pharmaceu-
ticals Inc.

Troubles 
génétiques, 
obésité

Approuvé par la FDA en 
novembre 2020 845 M$

Désignation 
rare ou 
orpheline

 CEPMB1

 PCORI3

CEPMB : Conseil d’examen du prix des médicaments brevetés | ICER : Institute for Clinical and Economic Review | SC : Santé Canada.

Sources :
1. CEPMB - observateur des médicaments émergents. 2020.
2. Institute for Clinical and Economic Review - Assessments
3. PCORI-High Potential Disruption Report May 2021

3. Liste de médicaments sélectionnés en phase de
développement avancée qui pourraient avoir une
incidence importante sur les coûts pour le Québec

file:///\\TCN00QUBC02434\Inesss\GRP\A\9\A\Aetmis\MEP\VEILLE\02%20PRODUITS%20VEILLE%20INNOVATION%20COUTEUSES%20ET%20FINANCEMENT\3-%20Documents%20de%20projet\Bulletin%201\%20http\www.pmprb-cepmb.gc.ca\fr\sniump\%25C3%25A9tudes-analytiques
file:///\\TCN00QUBC02434\Inesss\GRP\A\9\A\Aetmis\MEP\VEILLE\02%20PRODUITS%20VEILLE%20INNOVATION%20COUTEUSES%20ET%20FINANCEMENT\3-%20Documents%20de%20projet\Bulletin%201\Institute%20for%20Clinical%20and%20Economic%20Review
https://www.pcori.org/sites/default/files/PCORI-Health-Care-Horizon-Scanning-System-High-Potential-Disruption-Report-May-2021.pdf
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ANNEXE 1

Méthodologie

Section 1 : 

• Suivi des dépenses en médicaments au Québec à partir des bases des données de l’IQVIA (Canadian Drugstore & Hospital Pur-
chases Audit), en totaux et par classe ATC, et des rapports annuels du ministère de la Santé et des Services sociaux (MSSS), de
la Régie de l’assurance maladie du Québec (RAMQ) et de Héma-Québec.

• Les figures illustrant les tendances par classe de médicaments montrent les classes dont les coûts sont les plus élevés et qui
contribuent cumulativement à au moins 90 % du coût total. (Les classes de médicaments pour lesquelles les coûts sont plus
faibles ne sont pas affichées).

Section 2 : 

• La veille des tendances dans le développement de nouveaux médicaments est réalisée sur la base de revues scientifiques ci-
blées (Nature Reviews Drug Discovery, Nature Biotechnology), de rapports d’organisations sélectionnées (Conseil d’examen du prix
des médicaments brevetés [CEPMB], PCORI Health Care Horizon Scanning System, IQVIA Institute), et des médias, avec une attention
sur les médicaments oncologiques et les thérapies géniques et cellulaires.

Section 3 : 

• Sources :
- Liste de nouveaux médicaments ciblés par le CEPMB (L’Observateur des médicaments émergents) comme étant en essais

cliniques de phase III ou en attente d’homologation, et qui ont le potentiel d’avoir une incidence clinique ou budgétaire im-
portante (publiée dans L’Observateur des médicaments émergents, 2020).

- Autres sources (littérature scientifique ou grise (p. ex., PCORI High Disruption Report, May 2021, Institute for Clinical and Econo-
mic Review (ICER), rapports médiatiques).

• Critères d’inclusion appliqués à :
- La liste de L’Observateur des médicaments émergents (CEPMB). Revenu mondial attendu d’ici 2026 :

- plus de 1000 M $ ou
- plus de 750 M $ et traitement d’appoint ou désignation rare ou orpheline

- Toutes les sources : Le médicament n’a pas encore fait l’objet d’une évaluation complète par l’INESSS ou par l’ACTMS et
est adapté au contexte québécois selon l’avis de professionnels de l’INESSS.

• Limites : le revenu n’équivaut pas à l’impact budgétaire ; le marché ciblé au Québec peut être plus restreint que les indications
potentielles ou reconnues du médicament; la méthodologie adoptée pour cette veille technologique anticipatoire (horizon
scanning) ne permet pas de suivre ou d’estimer l’ampleur des bénéfices que les innovations en médicaments apportent aux
patients ou à la société québécoise.
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ANNEXE 2
Liste des thérapies géniques ou cellulaires en phase de préhomologation ou homo-
loguées récemment par la FDA ou l’EMA

Domaine 
thérapeu-
tique

Molécule 
(nom 
commercial)

Fabricant Indications
Statut de 
développement 

Revenu 
mondial 
attendu 

d’ici 2026 
(CEPMB)

Autres notes

Oncologie

Oncologie

Ciltacabta-
gène auto-
leucel
(Cilta-cel)

Janssen, 
Legend 
Biotech

Myélome multiple

En cours d’examen 
de la FDA-décision 
attendue en 
février 2022; 

En cours d’examen 
de l’EMA depuis 
mai 2021

Non 
disponible

Thérapie 
CAR-T Dési-
gnation rare 
ou orpheline

Oncologie

Lisoca-
btagène 
maraleucel 
(Breyanzi)

Celgene Inc., 
enterprise de 
Bristol Myers 
Squibb (Cel-
gene)

Lymphome à grandes 
cellules B diffus | 
lymphome folliculaire 
| lymphome non 
hodgkinien | lymphome 
cérébral primaire 
| lymphome B du 
médiastin primaire 

En cours d’examen 
de SC (depuis 
février 2021)

Approuvé par la 
FDA en février 
2021

1 100 M$

Thérapie 
CAR-T

Traitement 
d’appoint, 
désignation 
rare ou 
orpheline

Oncologie

Nadofara-
gène firade-
novec (Adsti-
ladrin)

FerGene et 
FKD Therapies

Cancer de la vessie in-
vasif non musculaire ne 
répondant pas au vaccin 
Bacillus-Calmette-Guérin

En cours d’examen 
de la FDA

Non 
disponible ---

Troubles géniques rares Prévalence 
(Orphanet*)

Métabo-
lisme 

Atidarsagène 
autotemcel 

(Libmeldy)

Orchard 
Therapeutics

Leucodystrophie méta-
chromatique

Approuvé par 
l’EMA en décembre 
2020

Non 
disponible

Désignation 
rare ou 
orpheline

1-9 / 1 000 000

Système 
sanguin

Betibeglo-
gène auto-
temcel (Zyn-
teglo)

Bluebird Bio β-thalassémie dépen-
dante aux transfusions

Approuvé par 
l’EMA en juin 2019; 
en cours d’examen 
de la FDA depuis 
septembre 2021

Non 
disponible

Désignation 
rare ou 
orpheline

1-9 / 1 000 000
(toutes formes)

Neurologie Eladocagène
exuparvovec

PTC Therapeu-
tics

Déficit en 
décarboxylase des aci-
des aminés aromatiques 
(AADC) 

En cours d’examen 
de l’EMA depuis 
janvier 2020

Non 
disponible

Désignation 
rare ou 
orpheline

< 1 / 1 000 000

Neurologie 
Elivaldogène 
autotemcel 
(Skysona)

Bluebird Bio
Enfants atteints d’adré-
noleucodystrophie cé-
rébrale

Approuvé par 
l’EMA en juillet 
2021

119 M $
Désignation 
rare ou 
orpheline

Inconnue

Ophtalmo-
logie 

Lenadogène 
nolparvovec 
(Lumevoq)

GenSightBio-
logics

Neuropathie optique de 
Leber (LHON)

En cours d’examen 
de l’EMA depuis 
octobre 2020

Non 
disponible

Désignation 
rare ou 
orpheline

1-9 / 100 000

Système 
sanguin

Valocto-
cogène 
roxaparvovec 
(Roctavian)

BioMarin 
Pharmaceu-
tical

Hémophilie A
En cours d’examen 
de l’EMA depuis 
juillet 2021

Non 
disponible

Désignation 
rare ou 
orpheline

1-9 / 100 000

Source : recherches de l’INESSS sur les thérapies géniques ou cellulaires.

CEPMB : Conseil d’examen du prix des médicaments brevetés | SC : Santé Canada.

*Orphanet : pour rechercher une maladie rare, consulter le https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?lng=FR.

https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?lng=FR
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Ce bulletin de veille stratégique peut être consulté dans la section Démarche du 
site inesss.qc.ca. 
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