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Les recommandations émises par l'Institut national d’excellence en santé et en services sociaux dans le 
présent avis font suite à des évaluations réalisées par le Comité scientifique permanent de l’évaluation 
des médicaments aux fins d’inscription ou la Direction de l’évaluation des médicaments et des 
technologies à des fins de remboursement, conformément à leurs mandats respectifs. 
 
Annexe I : Tableau des avis de l’Institut national d’excellence en santé et en services sociaux transmis 

au ministre le 9 février 2022 
 
 
 
Veuillez prendre note qu’en vertu de la Loi sur l’Institut national d’excellence en santé et en services 
sociaux (RLRQ., chapitre I-13.03), l’INESSS doit publier les avis et recommandations qu’il formule au 
ministre en vertu de l’article 5 de cette loi. Toutefois, l’INESSS est également soumis à la Loi sur l’accès 
aux documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ., 
chapitre A-2.1). Conséquemment, certaines informations sont soustraites de la publication en conformité 
aux restrictions au droit d’accès. Ces dernières ont donc été caviardées en conformité avec la Loi. 
 
  



 
 

  
 

 



 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 
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CONSEIL D’ADMINISTRATION DE L’INESSS 

Président 

M. Roger Paquet, consultant  

Membres 

Dr Howard Bergman, directeur département de médecine familiale, Centre universitaire de santé 
McGill  

Dre Michèle de Guise, présidente-directrice générale par intérim, Institut national d’excellence en 
santé et en services sociaux  

M. Nicolas Fernandez, membre patient/usager 

Mme Lucille Juneau, infirmière directrice adjointe du programme soutien à l'autonomie des personnes 
âgées – Centre d'excellence sur le vieillissement de Québec 

Mme Michèle Laroche, gestionnaire retraitée du réseau de la santé et des services sociaux 

Mme Patricia Lefebvre, pharmacienne, directrice de la qualité, de la sécurité des patients et de la 
performance, Centre universitaire de santé McGill  

Mme Pascale Lehoux, titulaire de la Chaire de l'Université de Montréal sur l'innovation responsable en 
santé 

M. Jean Maher, comptable retraité, directeur général adjoint aux opérations Hôpital du Sacré-Cœur 
de Montréal 

Dre Maryse Turcotte, gestionnaire retraitée du réseau de la santé et des services sociaux  

Mme Helen-Maria Vasiliadis, professeure titulaire faculté de médecine et de science de la santé 
Université de Sherbrooke 

 

 



 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 
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COMITÉ SCIENTIFIQUE PERMANENT DE L’ÉVALUATION DES MÉDICAMENTS AUX FINS D’INSCRIPTION 

Présidente 

Dre Sylviane Forget, gastroentérologue pédiatre – Hôpital de Montréal pour enfants – Centre 
universitaire de santé McGill 

Vice-président 

M. Luc Poirier, pharmacien d’établissement de santé 

Membres 

Dr David Bloom, psychiatre, Institut universitaire en santé mentale Douglas, CIUSSS de l’Ouest-de-l’Île-
de-Montréal, professeur adjoint, Faculté de médecine, Université McGill 

Dr Jacques Bouchard, médecin de famille, CIUSSS de la Capitale-Nationale. Professeur agrégé de 
clinique, Faculté de médecine, Université Laval 

Mme Justine Côté, pharmacienne, Hôpital de Montréal pour enfants – Centre universitaire de santé 
McGill 

M. Martin Darveau, pharmacien, chef adjoint au département de pharmacie, services 
pharmaceutiques – CHU de Québec – Université Laval  

M. Kristian Filion, professeur agrégé au Département de médecine et au Département 
d’épidémiologie, de biostatistique et de santé au travail – Université McGill 

Dr Vincent Gaudreau, pneumologue et intensiviste, Institut universitaire de cardiologie et de 
pneumologie de Québec – Université Laval, Chargé d’enseignement clinique, Faculté de médecine, 
Université Laval 

Dre Emily Gibson McDonald, interniste, professeure adjointe au Département de médecine, Centre 
universitaire de santé McGill – Université McGill 

Mme Geneviève Giroux, pharmacienne en établissement de santé et pharmacienne communautaire 

Mme Béatrice Godard, professeure titulaire, Département de médecine sociale et préventive, École de 
santé publique, Université de Montréal 

Dr Alex Halme, interniste et gériatre, Hôpital Pierre-Boucher, CISSS de la Montérégie-Est, chargé 
d'enseignement clinique, Faculté de médecine et des sciences de la santé, Université McGill 

Me Thérèse Leroux, professeure honoraire et associée, Faculté de droit, Université de Montréal 



 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 
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M. Yannick Mélançon Laître, infirmier praticien spécialisé en soins de première ligne, CISSS de 
Lanaudière, GMF Berthier St-Jacques 

Dr Jacques Morin, gériatre, chef du département de gériatrie, CHU de Québec – Université Laval 
(Hôpital de l’Enfant-Jésus) 

Dr Daniel Rizzo, médecin de famille, Médiclinique de la Capitale, Urgence CHU de Québec – Université 
Laval, professeur agrégé de médecine, Faculté de médecine, Université Laval 

Dre Geneviève Soucy, microbiologiste médicale et infectiologue, CHU de Québec – Université Laval 
(Hôpital de l’Enfant-Jésus et Hôpital du Saint-Sacrement) 

Membres citoyens 

Mme Mélanie Gagnon 

M. Claude Roy 

 
 
Spécialité des experts qui avaient été consultés dans le cadre de l’évaluation d’EvrysdiMC : neurologie. 
 
Les avis de l’Institut national d’excellence en santé et en services sociaux portant sur l’inscription ou le 
refus d’inscrire des médicaments sur la Liste des médicaments du régime général ainsi que sur la Liste des 
médicaments — Établissements apparaissent à l’annexe I. Le présent rapport décrit les principaux 
dossiers évalués.  
 
 
  



 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 
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EVRYSDIMC, SPINRAZAMC, ZOLGENSMAMC 
Amyotrophie spinale 5q 
 
Avis transmis au ministre en février 2022 
 
Marque de commerce : Evrysdi 
Dénomination commune : Risdiplam 
Fabricant : Roche 
 
Marque de commerce : Spinraza 
Dénomination commune : Nusinersen 
Fabricant : Biogen 
 
Marque de commerce : Zolgensma 
Dénomination commune : Onasemnogène abéparvovec 
Fabricant : Novartis 
 
Modification d’une indication reconnue 
 
RECOMMANDATION 
En tenant compte de l’ensemble des aspects prévu par la loi, l’Institut national d’excellence en santé et 
en services sociaux (INESSS) recommande au ministre de modifier les indications reconnues pour le 
traitement de l’amyotrophie spinale 5q d’EvrysdiMC, sur les listes des médicaments, ainsi que celles de 
SpinrazaMC et de ZolgensmaMC, sur la Liste des médicaments – Établissements. 
 
Contexte 
Au moment de l’évaluation du risdiplam (INESSS 2021), l’INESSS n’a pas considéré la séquence de 
traitements entre le risdiplam et l’onasemnogène abéparvovec (OA), puisque ce dernier n’était pas inscrit 
sur la Liste des médicaments – Établissements (INESSS 2021). Or l’inscription de ces 2 médicaments 
impose que des modifications soient apportées aux indications reconnues de chacun d’eux, afin que le 
remboursement du risdiplam ne soit pas autorisé aux patients ayant déjà été traités par l’OA.  
 
En effet, lors de l’évaluation du risdiplam, l’analyse des données scientifiques et expérientielles a permis 
de conclure qu’actuellement, aucune donnée de bonne qualité ne démontre les bénéfices d’administrer 
le risdiplam après un traitement par l’OA. Il en est de même pour la séquence de traitement entre l’OA et 
le nusinersen, c’est pourquoi dans un souci de concordance, des modifications de ses indications 
reconnues sont également recommandées. Les modifications proposées n’entraînent pas de 
changements aux analyses économiques et pharmacoéconomiques réalisées antérieurement sur ces 
médicaments. Advenant la publication de données pertinentes sur la séquence des traitements, la 
position de l’INESSS pourra être reconsidérée en tenant compte de l’ensemble des aspects prévus par la 
loi.  
 

https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/nom-commercial-a-venir-5707.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/nom-commercial-a-venir-projet-aligne-inesss-acmts-sante-canada-5482.html


 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 

 5 

Les indications reconnues deviendraient les suivantes : 
 
Indication reconnue pour le paiement du risdiplam  
♦ pour le traitement de l’amyotrophie spinale 5q confirmée par un test génétique montrant une 

mutation ou une délétion biallélique du gène SMN1. 
 
À l’instauration du traitement, la personne doit : 
• être âgée de 2 mois ou plus;  

et 
• présenter deux, trois ou quatre copies du gène SMN2; 

et 
• présenter des symptômes de la maladie; 

et 
• ne pas dépendre d’une ventilation permanente. La ventilation permanente est définie par le 

recours à une assistance respiratoire (invasive ou non invasive) de 16 heures ou plus par jour, 
pendant plus de 21 jours consécutifs, sauf si elle est liée à un épisode aigu réversible; 
et  

• avoir cessé le nusinersen, le cas échéant; 
et 

• ne pas avoir été traitée par l’onasemnogène abéparvovec. 
 
Les autorisations sont données pour une dose maximale de 5 mg par jour. La durée maximale de 
chaque autorisation est de 12 mois.  
 
Les personnes ayant reçu le risdiplam ne peuvent pas recevoir le nusinersen par la suite.  
 
Lors des demandes pour la poursuite du traitement, le médecin doit fournir les données qui 
permettent de démontrer l’absence de détérioration significative des fonctions neuromotrices, 
soit : 
 
• l’absence de ventilation permanente; 

et 
• l’absence d’une alimentation exclusivement par voie nasogastrique ou par gastrostomie;  

et 
• une stabilisation ou une amélioration de la condition médicale. 

 
Indication reconnue pour l’onasemnogène abéparvovec 
♦ pour le traitement de l’amyotrophie spinale 5q confirmée par un test génétique montrant une 

mutation ou une délétion biallélique du gène SMN1.  
 

Au moment de la perfusion, la personne doit : 
• être âgée de moins de 6 mois;  

et 
• présenter deux ou trois copies du gène SMN2; 

et 



 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 
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• ne pas dépendre exclusivement d’une alimentation par voie nasogastrique ou par 
gastrostomie; 
et 

• ne pas dépendre d’une ventilation permanente. La ventilation permanente est définie par le 
recours à une assistance respiratoire (invasive ou non invasive) de 16 heures ou plus par jour, 
pendant plus de 21 jours consécutifs, sauf si elle est liée à un épisode aigu réversible; 
et 

• avoir cessé le nusinersen ou le risdiplam, le cas échéant. 
 
L’autorisation est donnée pour une dose maximale unique de 1,1 x 1014 vg/kg. 
 
Les personnes ayant reçu l’onasemnogène abéparvovec ne peuvent pas recevoir le nusinersen, ni 
le risdiplam, par la suite.  
 
Il est possible que des personnes atteintes d’amyotrophie spinale n’aient pu recevoir la médication 
avant l’âge de 6 mois. Dans ce cas, des comités multidisciplinaires, comme les comités de 
convenance des établissements de santé, pourront étudier et autoriser les demandes pour les 
personnes âgés de 6 mois ou plus, sur la base de justifications cliniques, pour autant qu’ils 
satisfassent aux exigences précitées, hormis celle concernant l’âge. 
 

Indications reconnues pour le nusinersen 
♦ pour le traitement de l’amyotrophie spinale 5q confirmée par un test génétique montrant une 

mutation ou une délétion du gène SMN1 chez les personnes présymptomatiques, soit celles sans 
symptômes.  

 
À l’instauration du traitement, la personne doit : 
• présenter deux, trois ou quatre copies du gène SMN2; 

et 
• ne pas avoir été traitée par le risdiplam, ni par l’onasemnogène abéparvovec. 

 
Les autorisations sont données pour une dose maximale de 12 mg par injection, à raison de quatre 
doses au cours des deux premiers mois du traitement, puis d’une dose d’entretien tous les quatre 
mois. 
 
La durée maximale de chaque autorisation est de 12 mois. 
 
Dans le cas d’une personne traitée par le nusinersen, ce dernier doit être cessé pour que celle-ci 
soit admissible au traitement par le risdiplam ou l’onasemnogène abéparvovec.  

 
Lors des demandes pour la poursuite du traitement, le médecin doit fournir les données qui 
permettent de démontrer l’absence de détérioration significative des fonctions neuromotrices, 
définie par :  
• l’absence de ventilation permanente; 

et 
• l’absence d’une alimentation exclusivement par voie nasogastrique ou par gastrostomie. 



 
 

Notez que les informations caviardées sont des renseignements fournis par le fabricant, ou encore obtenus par l’INESSS, et jugés 
confidentiels. Conséquemment, nous ne pouvons les publier en raison des restrictions prévues par la Loi sur l’accès aux 
documents des organismes publics et sur la protection des renseignements personnels (RLRQ, chapitre A-2.1). 
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♦ pour le traitement de l’amyotrophie spinale 5q confirmée par un test génétique montrant une 

mutation ou une délétion biallélique du gène SMN1.  
 
À l’instauration du traitement, la personne doit : 
• présenter deux, trois ou quatre copies du gène SMN2; 

et 
• présenter des symptômes de la maladie; 

et 
• ne pas dépendre d’une ventilation permanente. La ventilation permanente est définie par le 

recours à une assistance respiratoire (invasive ou non invasive) de 16 heures ou plus par jour, 
pendant plus de 21 jours consécutifs, sauf si elle est liée à un épisode aigu réversible;  
et 

• ne pas avoir été traitée par le risdiplam, ni par l’onasemnogène abéparvovec. 
 

Les autorisations sont données pour une dose maximale de 12 mg par injection, à raison de quatre 
doses au cours des deux premiers mois du traitement puis d’une dose d’entretien tous les quatre 
mois. La durée maximale de chaque autorisation est de 12 mois. 
 
Dans le cas d’une personne traitée par le nusinersen, ce dernier doit être cessé pour que celle-ci 
soit admissible au traitement par le risdiplam ou l’onasemnogène abéparvovec.  
 
Lors des demandes pour la poursuite du traitement, le médecin doit fournir les données qui 
permettent de démontrer l’absence de détérioration significative des fonctions neuromotrices, 
définie par :  
• l’absence de ventilation permanente; 

et 
• l’absence d’une alimentation exclusivement par voie nasogastrique ou par gastrostomie; 

et 
• une stabilisation ou une amélioration de la condition médicale. 

 
 
 





Avis transmis au ministre le 9 février2022
Annexe I

Fabricant Marque de commerce Dénomination commune Forme Teneur Recommandation Listes/conditions/précisions

Biogen Spinraza nusinersen Sol. Inj. Intrathécale 2,4 mg/mL (5mL)
Modification d'une indication 
reconnue

Liste des médicaments ‐ Établissements       

Novartis Zolgensma onasemnogène abéparvovec Sol. Perf. I.V. 2E13 vg/mL
Modification d'une indication 
reconnue

Liste des médicaments ‐ Établissements       

Roche Evrysdi risdiplam Pd. Orale 60 mg (0,75 mg/mL)
Modification d'une indication 
reconnue

Listes des médicaments            
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