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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.

Couts des médicaments :
Suivi des dépenses, au Québec, et des tendances

Comment évoluent les dépenses en innovation au sein du systeme de santé et des services sociaux au
Québec? L'INESSS se questionne sur leur évolution, et se penche spécifiqguement sur les médicaments’,
en lien avec sa programmation. Certains facteurs contribuent plus particulierement a la croissance des
dépenses en médicaments, notamment I'évolution de la santé de la population, sa démographie, mais
également le développement technologique accéléré de médicaments novateurs, dont certains s'averent
onéreux.

Ce bulletin de veille présente :

1. L'évolution des dépenses en 2. Les tendances dans 3. Une liste de médicaments
médicaments au Québec, de I'élaboration de nouveaux sélectionnés en phase de
2016 a 2021 ; médicaments ; développement avancée qui

pourraient avoir une incidence
importante sur les colits pour le
Québec.

CONSTATS

+ De septembre 2020 a 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 : Etablissements de santé : Assureurs privés :
+de+7,6% t+de+4,4% 1+ de+42%

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

+ L'arrivée possible des traitements biologiques modificateurs de la maladie I'Alzheimer pourrait avoir des répercus-
sions importantes sur le plan financier.

+ Au cours des dix dernieres années, on a observé un développement accéléré des thérapies géniques et cellulaires
pour diverses indications. L'utilisation de ces thérapies a 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 'Annexe 1.

1. Le terme médicament inclut les produits biologiques et radiopharmaceutiques et les thérapies cellulaires Z b
et géniques ainsi que tous les produits définis par la Loi sur 'assurance médicaments. Ue eC
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© 1. Evolution des dépenses en médicaments au Québec

Pour cerner les tendances des colts 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 I'évolution
des dépenses par classe de médicament.

- DEPENSES TOTALES ANNUALISEES EN MEDICAMENTS

.~ Le RPAM a remboursé 4,01 G$ en Les établissements de santé ont Les assureurs privés ont remboursé
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Ristournes

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

RPAM Etablissements de santé Assureurs privés
2017-2018:376 M $ 2017-2018: 33 M$ Non disponible
2018-2019:444 M $ 2018-2019:92 M$
2019-2020: 438 M$ 2019-2020: 194 M$

2020-2021:586 M $ (+ 34 %) 2020-2021: 219 M$ (+ 13 %)

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

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

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

Note : Cela inclut notamment les coilits des produits sanguins stables (63 %), des produits sanguins labiles (22 %)
et des produits innovants (9 %) (cellules souches, tissus humains, lait maternel).
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~ TENDANCES EN DEPENSES ANNUALISEES PAR CLASSE DE MEDICAMENT
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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 a 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 a 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%

Pour le RPAM et les assureurs privés, on observe une croissance soutenue des dépenses pour la classe des médicaments
ciblant le systéme digestif et le métabolisme, en partie a cause des nouveaux médicaments antidiabétiques :

+ Période de sept. 2020 a 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 colt 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 a sept. 2021 : + 9,6 % (+ 46 M$)
+ Variation annuelle moyenne sur 5 ans : + 25,5 %

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

On a observé également une augmentation des dépenses pour les médicaments du systéme nerveux (de 67 M$ en janv. 2019
a 112 M$ en sept. 2021), notamment pour le traitement des maladies rares (amyloidose héréditaire a transthyrétine [ATTRh] et
sclérose latérale amyotrophique).
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@ 2. Tendances dans l'élaboration de nouveaux médicaments

Il est possible de déduire les éléments susceptibles d'influencer I'évolution des couts en observant les tendances en matiere
de développement des médicaments. Etant donné les tendances dans les dépenses observées au Québec (voir la section 1), les
médicaments oncologiques feront I'objet d’'une attention particuliére.

~ APERGU DES PIPELINES DE NOUVEAUX MEDICAMENTS PAR DOMAINE THERAPEUTIQUE

Phases |, Il ou Préhomologation Part des médicaments orphelins par phase de
Autres développement en 2020
Troubles sénétiques 2020 N=6789 2020 N=155 Préhomo- _
genetig 2019 N=5516 #2019 N=69 logation
Cardiovasculaire m2018 N=5746 m2018 N=74
Systeme digestif
Immunologie
Troubles du métabolisme
Systéme nerveux central
Y Phase | .
Maladies infectieuses
0% 20% 40% 60% 80% 100 %
Oncologie
H Orphelins Non orphelins
0 500 1000 1500 2000 2500 3000 0 10 20 30 40 50
Nombre de nouveaux médicaments Nombre de nouveaux médicaments

CEPMB - observateur des médicaments émergents. Editions 2020, 2019 et 2018.

* Les médicaments en oncologie continuent a dominer les pipelines a court terme (préhomologation) ainsi qu'a long
terme (phases |, Il et IlI).

+ 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 '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
davoir un codit élevé. En outre, a 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 prés de 10 % des ventes de produits pharmaceutiques canadiens. CEPMB - Apercu des dépenses en médicaments

onéreux pour les maladies rares, 2020.
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LES MEDICAMENTS ONCOLOGIQUES DANS LA MIRE

+ Les médicaments en oncologie vendus au
Canada sont de plus en plus des médica-

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

TENDANCES EN PIPELINE DES MEDICAMENTS EN ONCOLOGIE

La majorité des nouveaux médicaments oncologiques homologués
ont désormais des désignations orphelines (p.ex., 94 % des médica-
ments approuveés par la FDA en 2020) et approximativement la moitié
des nouvelles substances dans I'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 déja 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 a 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

On observe une forte croissance du pipeline des thérapies cellulaires
CAR-T ciblant le cancer :

+ Environ 400 thérapies en développement clinique (de la phase | a 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, 'INESSS a évalué deux thérapies CAR-T (Tecartus et Abecma).
Une thérapie CAR-T, lisocabtagene maraleucel (Breyanzi), est en cours
d'évaluation par Santé Canada (voir I'annexe 2).

Ce pipeline inclut les thérapies CAR-T allogéniques, c. a d. qui utilisent les

cellules immunitaires de donneurs plutdt que du patient, en phase pré-
coce de développement (phase | ou préclinique). PCORI-Horizon Scan-

ning Status Report June 2021,IQVIA-Supporting Precision Oncology, 2020

Les vaccins néoantigénes personnalisés (a base dARNm 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/l ou Il). PCORI-Horizon Scanning Status Report June 2021

|5 |

ments a colt élevé :

- La part des produits oncologiques dont
le colt de traitement de 28 jours était
au moins 10 000 $ est passé de 14 % en
2014 a 37 % en 2019.

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

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

IMPLICATIONS POTENTIELLES

Les produits ayant une désignation
orpheline sont susceptibles d'avoir un codt
élevé.

Etant 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 co(ts.

Actuellement, les couts des thérapies CAR-T
sont tres élevés. L'arrivée d'un plus grand
nombre de ces thérapies pourrait avoir des
répercussions sur les plans économique (en
fonction de I'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.

La production personnalisée de ces
traitements pourrait étre associée a des colts
importants.


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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AUTRES TENDANCES EN PIPELINE DES MEDICAMENTS

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 Ill). PCORI-High

Potential Disruption Report May 2021, CEPMB -L'Observateur des
médicaments émergents 2020

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

Au cours des dix derniéres 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, a la fin de
I'année 2020, I'INESSS a évalué deux thérapies géniques (Luxturna et
Zolgensma).

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

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

IMPLICATIONS POTENTIELLES

Ces médicaments pourraient avoir des
impacts importants étant donné l'importance
des besoins non comblés, de leurs colts
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
I'évolution des dépenses dépendra de
leurs codts relatifs aux codts des soins
gu'ils remplaceront et de I'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 a 72 $M sur 3 ans.

MEDICAMENTS GENERIQUES OU BIOSIMILAIRES SUSCEPTIBLES DE GENERER DES ECONOMIES SUBSTANTIELLES

+ Parmiles 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 diabéte, 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)
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3. Liste de médicaments sélectionnés en phase de
développement avancée qui pourraient avoir une
incidence importante sur les couts pour le Québec

Les médicaments de la liste qui suit ont été sélectionnés a partir de rapports de veille et d'analyses publiées par des agences de
santé choisies (voir la méthodologie en annexe 1 ci-dessous).

A 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 étre estimé pour le
moment.

Revenu
Do’mamel (OICCHIE (nom Fabricant Indications Statut de développement mondiat o Autres notes | Sources
thérapeutique commercial) attendu d'ici
2026 (CEPMB)
= CEPMB'
Appareil Amgen Inc. / En cours d'examen de Produit bio- Evalué
respiratoire Tézépélumab =0 . Asthme la FDA depuis juillet 1500 M$ logique vawe
P 2021(examen prioritaire) glq par I'CER
(12/2021)
AstraZeneca - En cours d'examen de la CEPMB'
Roxadustat (Ai Canada Inc. ﬁ;nr?]r;"'lfd?:ns SC (depuis mars 2020); ) )
Hématologie ’ ’ la FDA a exigé une étude 1500 M$ - Evalué
Rui Zhuo) rénale chro- . : A ar ICER2
- supplémentaire (aodt P
nique 2021) (3/2021)
Otsuka Anémie dans
Holdings Co  la maladie En cours d'examen de
Hématologie Vadadustat Ltd; Akebia  rénale chro-  la FDA depuis juin 2021 1100 M$ -- CEPMB’
Therapeutics nique; ané- (approuvé au Japon)
Inc mie rénale
Cancer de
la prostate Traitement
Oncologie Ipatasertib Genentech métastatique Phase Il 1300 M$ d . CEPMB’
hormono- appoint
résistant
En attente d'évaluation
Nesss CEPMB'
Produit Evalué
Systeme nerveux Aducanumab ) Maladie En cours d'examen de SC biologique, . )
central (Aduhelm) Biogen Inc. d'’Alzheimer  (depuis juin 2021) 11000M3 traitement p1a2r/I2I§2E1R
. d'appoint ( )
Approuvé par la FDA PCORP?
(juin 2021)
Acide b E i H lipidé- A & la FDA CEPME!
R cide bem- sperion yperlipidé- pprouvé par la en : , ,
gg?g?ggsculaire pédoique, Therapeutics mie, athéros- février 2020 et par 'EMA 784 M $ '(Ij"r;necr)?netnt EvaIL’Je R
(Nexletol) Inc. clérose en avril 2020 PP par ICER
(372021)
Troubles gastro-  Setmelanotide Rhythm Troubles Approuvé par la FDA en Désignation CEPMB’
) ; ; Pharmaceu- génétiques, 845 M$ rare ou
intestinaux (Imcifree) ) (s novembre 2020 ! PCORI?
ticals Inc. obésité orpheline

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
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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 a partir des bases des données de I'lQVIA (Canadian Drugstore & Hospital Pur-
chases Audit), en totaux et par classe ATC, et des rapports annuels du ministére de la Santé et des Services sociaux (MSSS), de
la Régie de 'assurance maladie du Québec (RAMQ) et de Héma-Québec.

* Les figures illustrant les tendances par classe de médicaments montrent les classes dont les colts sont les plus élevés et qui
contribuent cumulativement a au moins 90 % du co(t total. (Les classes de médicaments pour lesquelles les codts 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 lll 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).

+ Critéres d'inclusion appliqués a:
- Laliste de L'Observateur des médicaments émergents (CEPMB). Revenu mondial attendu d'ici 2026 :
- plusde 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 'objet d'une évaluation compléte par I'INESSS ou par 'ACTMS et
est adapté au contexte québécois selon l'avis de professionnels de I'INESSS.

+ Limites : le revenu n'équivaut pas a I'impact budgétaire ; le marché ciblé au Québec peut étre 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 'ampleur des bénéfices que les innovations en médicaments apportent aux
patients ou a 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 I'EMA
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Revenu
Domaine Molécule Statut de mondial
thérapeu- (nom Fabricant Indications développerment attendu Autres notes
tique commercial) PP d'ici 2026
(CEPMB)
Oncologie
En cours d'examen
. de la FDA-décision Thérapie
Ciltacabta- Janssen, attendue en N CAR-T Dési-
Oncologie gene auto- Legend Myélome multiple février 2022; _Non gnation rare
leucel - disponible 5 orpheline
(Cilta-cel) Biotech En cours d’examen
de 'EMA depuis
mai 2021
Lymphome a grandes ¢ Thérapie
Celoene Inc cellules B diffus | En cours d'examen CAR-T
Lisoca- ntgr rise e 'ymphome folliculaire de SC (depuis _
) btagéne enterprise A& 1y mphome non février 2021) Traitement
Oncologie Bristol Myers - 1100M$  gappoint
maraleucel Squibb (Cel- hodgkinien | lymphome  Approuvé par la ap N
(Breyanzi) ggne) cérébral primaire FDA en février désignation
| lymphome B du 2021 rare ou
hel
médiastin primaire orpheline
Nadofara- Cancer de la vessie in-
Oncologie géne firade-  FerGene et vasif non musculaire ne  En cours d'examen Non
J novec (Adsti- FKD Therapies répondant pas au vaccin  de la FDA disponible
ladrin) Bacillus-Calmette-Guérin
o Prévalence
Troubles géniques rares (Orphanet*)
, Atidarsagene . Approuvé par Désignation
Metabo- aytotemcel  Orchard ~ - Leucodystrophie méta-  yepia on decembre . NO"  rare ou 1-9./1 000 000
lisme ) Therapeutics  chromatique disponible .
(Libmeldy) 2020 orpheline
) Approuvé par
Betibeglo- , - . . .
Systeme géne auto- Bluebird Bio B-thalassémie dépen- wahﬂcéfrzjgleligrjegﬁ Non rDaerzlgorLatlon 1-9/1 000 000
sanguin temcel (Zyn- dante aux transfusions de la FDA depuis disponible orpheline (toutes formes)
teglo) septembre 2021
Eladocagene  PTC Therapeu- géezlacrli)g; lase des aci- En cours d'examen Non Désignation
Neurologie g . P oxy ; de 'EMA depuis _Non rare ou <1/1000 000
exuparvovec tics des aminés aromatiques .~ . 2020 disponible heli
(AADC) janvier orpheline
Elivaldogene Enfants atteints d'adré-  Approuvé par Désignation
Neurologie  autotemcel Bluebird Bio noleucodystrophie cé- I'EMA en juillet 119M $ rare ou Inconnue
(Skysona) rébrale 2021 orpheline
Ophtalmo- hi?aa(jrc\)/%?/gg GenSightBio-  Neuropathie optique de 52 fgkﬁ ((j:l:xgirsnen Non rD;Se'gorLat'on 1-9 /100 000
logie P logics Leber (LHON) p disponible :
(Lumevoq) octobre 2020 orpheline
Svstéme \C/gléﬁg' BioMarin En cours d'examen Non Désignation
yster g Pharmaceu- Hémophilie A de 'EMA depuis ) . rare ou 1-9/100 000
sanguin roxaparvovec . o disponible :
tical juillet 2021 orpheline

(Roctavian)

Source : recherches de I'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/cqi-bin/Disease _Search.php?Ing=FR.
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https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Disease_Search.php?lng=FR

Ce bulletin de veille stratégique peut étre consulté dans la section Démarche du
site inesss.qc.ca.
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