
Avertissement ! : L’état des connaissances ne prétend pas apporter de réponses ou de recommandations aux sujets qu’il aborde, ni émettre de jugement de valeur 
sur la pertinence ou l’applicabilité des interventions mentionnées. 
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Les thérapies cellulaires et géniques :  
réflexions pour un déploiement optimal 

Le développement des thérapies cellulaires et géniques s’est fortement accéléré au cours de la 
dernière décennie. En agissant sur l’information génétique ou en utilisant des cellules vivantes 
comme vecteurs thérapeutiques, ces thérapies offrent de nouvelles options pour des pathologies 
associées à des besoins de santé importants, notamment des maladies rares et des cancers de 
stades avancés. Leur mode de fabrication les distingue des traitements conventionnels produits en 
série et visant un traitement symptomatique des maladies. En effet, les thérapies cellulaires et 
géniques sont souvent produites à la demande et sur mesure et peuvent viser un effet curatif en 
une seule administration. Ces particularités peuvent entraîner des défis réglementaires, 
organisationnels et économiques à différentes étapes de leur cycle de vie. Certains pays ont 
engagé des initiatives visant à mitiger ces défis pour faciliter l’intégration de ces thérapies dans les 
systèmes de santé. 

Cet état des connaissances vise à faire une revue exploratoire de la réglementation, de la 
production, de la gestion des coûts et des modalités de remboursement des thérapies cellulaires et 
géniques. Il s’inscrit en continuité avec de précédents travaux publiés par l’INESSS portant sur les 
thérapies bispécifiques et les thérapies par lymphocytes T infiltrant la tumeur. Il permettra 
d’alimenter la réflexion sur la préparation du système de santé québécois à leur intégration, dans 
un contexte où certaines de ces thérapies ont déjà été introduites, mais où la capacité à accueillir 
l’ensemble de ces innovations demeure en développement.  

La méthodologie est présentée à l’annexe A. 

Cet état des connaissances présente : 

1 2 3 

Aperçu des thérapies 
cellulaires et géniques 

Expériences internationales Considérations :  
opportunités et défis pour le 

Québec 

Mots-clés  

Thérapie cellulaire et génique, réglementation, production, remboursement, accès, initiatives 
internationales 

  

État des connaissances 
Juillet 2026 
 

https://www.inesss.qc.ca/fileadmin/doc/INESSS/Rapports/Innov_non_pharma/Therapies_BiTES_TIL_EC_INESSS.pdf
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FAITS SAILLANTS 

La nature rapide des travaux et les faits saillants qui en découlent ne reposent pas sur une revue 
de la littérature exhaustive ou sur un processus de consultation élaboré. 

• Le nombre de thérapies cellulaires et géniques approuvées à l’échelle mondiale, estimé à 
87 en 2025, a presque quadruplé au cours des dix dernières années. Le volume élevé 
d'essais cliniques en cours laisse présager une croissance continue dans les années à 
venir. 

• L’arrivée à grande échelle de ces thérapies exercera une pression sur les soins et les 
services et sur certaines composantes des systèmes de santé et des services sociaux, 
avec des impacts potentiels sur l’accès des patients. 

• Les défis touchent notamment l’encadrement réglementaire, la fabrication, l’organisation 
des soins, la priorisation des indications, la disponibilité de l’expertise spécialisée et la 
capacité financière du système. 

• Plusieurs juridictions ont amorcé des transformations structurantes pour répondre à 
certains défis, offrant des pistes de solutions susceptibles d’inspirer le Québec. 

• Le Québec dispose d’atouts en innovation, notamment dans le milieu universitaire, 
favorable au développement de solutions québécoises en matière de production. 

• Une gouvernance coordonnée entre réglementation, production, financement et 
organisation des soins, apparait comme un levier central. La mobilisation actuelle des 
acteurs concernés au Québec et dans d’autres juridictions, les initiatives internationales et 
celles en cours à Santé Canada, ouvrent une fenêtre d’opportunité stratégique pour agir de 
manière anticipée. 

1 APERÇU DES THÉRAPIES CELLULAIRES ET GÉNIQUES 
Les thérapies évoluent progressivement, passant de traitements moléculaires non spécifiques, 
standardisés pour de grandes populations (p. ex. chimiothérapies, antibiotiques, hormones 
synthétiques ou antiviraux), à des interventions plus ciblées (p. ex. immunothérapie) et, plus 
récemment, vers des thérapies cellulaires et géniques qui peuvent être personnalisées pour 
chaque patient.  

Bien que les définitions et les critères de classification des thérapies cellulaires et géniques 
puissent présenter certaines nuances selon les sources consultées, leurs principes biologiques et 
cliniques sous-jacents demeurent communs (OMS, 2023). Dans ce contexte, les définitions 
retenues pour cet état des connaissances sont les suivantes (Chancellor et al., 2023; 
GroupeactionTCG, 2025b) : 

• Thérapie cellulaire : consiste à transplanter des cellules vivantes du patient (autologue) ou 
d’un donneur sain (allogénique) pour remplacer ou réparer des tissus endommagés, ou 
moduler des fonctions biologiques pour traiter une maladie (p. ex. transplantation de 
cellules souches hématopoïétiques, de lymphocytes T infiltrant les tumeurs ou de feuillets 
de peau produits in vitro).  
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• Thérapie génique : consiste à introduire de l’ADN, parfois à l'aide de vecteurs viraux, dans 
les cellules du patient pour modifier l’expression d’un gène, pour corriger une anomalie 
génétique ou pour conférer une nouvelle fonction thérapeutique. Les thérapies de type 
ARN (p. ex. ARN interférents, oligonucléotides antisens) ne sont pas incluses dans cette 
définition. 

Les thérapies cellulaires s’inscrivent dans la continuité du principe des greffes qui consiste à 
utiliser des cellules humaines pour traiter une maladie. Toutefois, elles s’en distinguent par l’ajout 
de manipulations génétiques, pharmacologiques ou technologiques qui modifient les capacités des 
cellules et leurs mécanismes d’action (Chancellor et al., 2023; OMS, 2023). 

Plusieurs thérapies cellulaires et géniques, incluant les thérapies par cellules T à récepteur 
antigénique chimérique (chimeric antigen receptor; CAR), combinent une approche à la fois 
cellulaire et génique dans laquelle les cellules sont extraites du patient, modifiées génétiquement 
en laboratoire puis réadministrées au patient (Holland et al., 2024). 

Le présent document fournit des éléments concernant la réglementation, la production, la gestion 
des coûts et le remboursement des thérapies cellulaires et géniques. Toutefois, les informations 
retenues et les considérations présentées à travers le document ne s’appliquent pas 
systématiquement aux deux types de thérapies et peuvent varier selon les cas. 

1.1 Le cycle de vie des thérapies cellulaires et géniques 

1.1.1 Recherche et développement 

Le nombre de thérapies cellulaires et géniques approuvées à l’échelle mondiale a été multiplié 
par 4 au cours de la dernière décennie (Figure 1A) (ASGCT, 2026; ISCGT, 2025). Cette tendance 
à la hausse devrait se poursuivre dans les prochaines années aux vues du nombre élevé d’essais 
cliniques en cours (Figure 1B). Les thérapies cellulaires et géniques actuellement approuvées sont 
indiquées dans un large éventail de pathologies souvent associé à un besoin de santé important. 
Celles-ci incluent des maladies rares ou ultra-rares, des cancers hématologiques ou des tumeurs 
solides récurrentes, ou des conditions nécessitant la réparation de tissus lésés par une maladie 
dégénérative, chronique ou à la suite d’un trauma. 
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Figure 1 Thérapies cellulaires et géniques homologuées et en recherche clinique  
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

Sources : thérapies cellulaires et géniques homologuées dans le monde [ASGCT, 2026; ISCGT, 2025] et en phase active de 
développement clinique (clinical.trial.gov en date de décembre 2025). Abréviations : AAV:  adénovirus associé (adeno-associated virus);  
CAR : récepteur antigénique chimérique (chimeric antigen receptor); GM: génétiquement modifié; TIL : lymphocyte infiltrant la tumeur 
(tumor infiltrating lymphocyte); TCR : récepteur des lymphocytes T (T-cell receptor). 

Au Québec, une expertise en recherche et développement des thérapies cellulaires et géniques 
s’est consolidée au cours des dernières années au sein de plusieurs centres de recherche (Delisle 
et al., 2025). Dans ce contexte, le réseau ThéCell exerce un rôle structurant en matière de 
recherche translationnelle et de mobilisation de l’écosystème. À l’échelle nationale, BioCanRx 
contribue également à cet effort, notamment en finançant et en soutenant la recherche, la 
formation et le développement de plateformes de production en immunothérapie. Par ailleurs, la 
stratégie québécoise des sciences de la vie (2025-2028) contribue à attirer les investissements de 
l’industrie pharmaceutique et à soutenir le déploiement d’essais cliniques, comme en témoigne le 
Registre public des essais cliniques du Québec (Gouvernement du Québec, 2025). 

1.1.2 Encadrement réglementaire 

Au Québec, comme ailleurs au Canada, les thérapies cellulaires et géniques sont habituellement 
réglementées en tant que drogues (matériel d’origine biologique) et les 3 règlements qui peuvent 
s’appliquer sont alors : le règlement sur les aliments et drogues (RAD), le règlement sur les 
cellules, tissus et organes (CTO) et le règlement sur les instruments médicaux (RIM). 

Santé Canada a modifié en 2019 la Loi sur les aliments et drogues pour permettre, à terme, un 
nouveau cadre pour les produits thérapeutiques innovants (PTI). Ce cadre n’est pas encore 
opérationnel, mais un plan de modernisation de la réglementation des essais cliniques est en 
cours. L’agence annonce sur son site vouloir accompagner les innovateurs avec un « service de 
guide-expert » spécialisé pour les thérapies cellulaires et géniques. Des lignes directrices sur la 
gestion des présentations et des demandes de drogues et pour l’utilisation des thérapies dans des 
essais cliniques font partie des outils d’accompagnements actuels offerts par Santé Canada pour 
guider les innovateurs. 

https://www.reseauthecell.qc.ca/
https://fr.biocanrx.com/about/
https://recherchecliniquequebec.com/registre-essais-cliniques/
https://laws-lois.justice.gc.ca/fra/reglements/C.R.C.%2C_ch._870/page-61.html#h-565478
https://laws-lois.justice.gc.ca/fra/reglements/C.R.C.%2C_ch._870/index.html
https://laws-lois.justice.gc.ca/fra/reglements/DORS-2007-118/page-1.html
https://laws-lois.justice.gc.ca/fra/reglements/DORS-98-282/
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/services/examen-et-approbation-medicaments-et-produit-sante/produits-therapeutiques-innovants.html
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/organisation/a-propos-sante-canada/activites-responsabilites/strategies-initiatives/modernisation-reglementation-aliments-produits-sante/reglementation-essais-clinique.html#a2:%7E:text=menons%20les%20%C3%A9tudes.-,Notre%20plan,-La%20modernisation%20de
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/organisation/a-propos-sante-canada/activites-responsabilites/strategies-initiatives/modernisation-reglementation-aliments-produits-sante/produits-therapeutiques-avances.html#:%7E:text=pr%C3%A9voyons%20offrir%20un%20%C2%AB-,service%20de%20guide%2Dexpert,-%C2%BB%20sp%C3%A9cialis%C3%A9.%20Les%20utilisateurs
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/organisation/a-propos-sante-canada/activites-responsabilites/strategies-initiatives/modernisation-reglementation-aliments-produits-sante/produits-therapeutiques-avances.html#:%7E:text=pr%C3%A9voyons%20offrir%20un%20%C2%AB-,service%20de%20guide%2Dexpert,-%C2%BB%20sp%C3%A9cialis%C3%A9.%20Les%20utilisateurs
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/services/medicaments-produits-sante/medicaments/demandes-presentations/lignes-directrices/gestion-presentations-demandes-drogue.html
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/services/medicaments-produits-sante/medicaments/demandes-presentations/lignes-directrices/essais-cliniques/ligne-directrice-preparation-demandes-essais-cliniques-utilisation-produits-therapie-cellulaire-humains.html
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/services/medicaments-produits-sante/medicaments/demandes-presentations/lignes-directrices/essais-cliniques/ligne-directrice-preparation-demandes-essais-cliniques-utilisation-produits-therapie-cellulaire-humains.html
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1.1.3 Remboursement et accès 

Les données probantes soumises à l’INESSS pour l’évaluation de la valeur thérapeutique des 
thérapies cellulaires et géniques ont fréquemment un caractère exploratoire et sont empreintes 
d’incertitudes quant à leur efficacité et à leur innocuité à long terme (Jadlowsky et al., 2025). Cette 
incertitude entourant la durabilité des bénéfices cliniques (potentiel curatif) peut par ailleurs 
complexifier l’analyse de leur efficience. Dans ce contexte, et conjuguée au prix unitaire élevé de 
ces traitements, souvent administrés en dose unique, les recommandations de remboursement 
sont souvent assorties de conditions d’accès strictes, de suivis prolongés et de mesures visant à 
atténuer le fardeau économique. 

Au Québec, 6 thérapies cellulaires et géniques commerciales sont actuellement inscrites aux 
Listes des médicaments couverts par le régime de l’assurance maladie du Québec (RAMQ). 
Depuis 2015, 11 thérapies cellulaires et géniques ont été évaluées par l’INESSS, et 9 ont reçu un 
avis favorable pour le remboursement (Tableau 1). 

Tableau 1 Thérapies cellulaires et géniques évaluées par l’INESSS 
Nom 

commercial  Dénomination commune Indications Recommandation 
de l'INESSS# (date) 

Date 
inscription 

Thérapies géniques – virus AAV 

Luxturna  Voretigene neparvovec Dystrophie rétinienne Inscrire (12/2020) 10/2022 

Zolgensma  Onasemnogene abeparvovec Amyotrophie spinale 5q Inscrire (01/2021) 10/2021 

Hemgenix  Etranacogene dezaparvovec Hémophilie B 
Refus VT (07/2024) 
En cours s.o. 

Beqvez  Fidanacogene elaparvovec Hémophilie B Refus VT (06/2024) s.o. 
Thérapies cellulaires –thérapies par cellules CAR-T 

Kymriah  Tisagenlecleucel LGCB, LLA  Inscrire (01/2019) 09/2019 

Yescarta  Axicabtagene ciloleucel 
LGCB Inscrire (08/2019) 12/2020 
LF Refus (12/2023) 09/2024 

Tecartus  Brexucabtagene autoleucel LCM 
LLA 

Inscrire (07/2021) 
Inscrire (08/2023) 

12/2022 
12/2023 

Breyanzi Lisocabtagene maraleucel LGCB Inscrire (06/2022) 08/2024 

Abecma  Idecabtagene vicleucel MMRR 
Refus (09/2021) 
Inscrire (11/2023) En sursis 

Carvykti  Idecabtagene vicleucel MMRR Inscrire (11/2023) En sursis 
Thérapies cellulaires – transplantation de cellules autologues génétiquement modifiées 

Casgevy  Exagamglogene autotemcel 
Anémie falciforme 
Béta-thalassémie Inscrire (12/2024) En sursis 

Abréviations : LLA : leucémie lymphoblastique aiguë ; LGCB : lymphome à grande cellule B ; LCM : lymphome des cellules du 
manteau ; LF : lymphome folliculaire, MMRR : myélome multiple réfractaire récidivant ; S.O. : sans objet ; VT : valeur thérapeutique. 
# Toutes les recommandations favorables de l’INESSS pour les thérapies cellulaires et géniques listées dans ce tableau sont 
assorties de conditions incluant la réduction du fardeau économique et la désignation de médicament d’exception. 
° les thérapies listées dans le tableau sont inscrites sur la Liste des médicaments fournis en établissement seulement. 
† Retiré de la Liste des médicaments fournis en établissement et de la Liste générale en mai et août 2025, respectivement. 

https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/luxturna-dystrophie-retinienne-hereditaire-5744.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
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/hemgenix-hemophile-b-6882.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/beqvez-hemophile-b-6788.html
https://www.inesss.qc.ca/publications/repertoire-des-publications/publication/avis-sur-le-tisagenlecleucel-pour-le-traitement-de-la-leucemie-lymphoblastique-aigue-recidivante-ou-refractaire.html
https://www.inesss.qc.ca/publications/repertoire-des-publications/publication/avis-sur-laxicabtagene-ciloleucel-pour-le-traitement-des-lymphomes-a-grandes-cellules-b-recidivants-ou-refractaires.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/tecartus-lymphome-cellules-manteau-5746.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/breyanzi-lymphome-a-grandes-cellules-b-5996.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/abecma-myelome-multiple-6940.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/carvykti-myelome-6453.html
https://www.inesss.qc.ca/thematiques/medicaments/medicaments-evaluation-aux-fins-dinscription/extrait-davis-au-ministre/casgevy-beta-thalassemie-7068.html
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1.1.4 Déploiement 

La logistique nécessaire au déploiement des thérapies cellulaires et géniques peut varier selon 
leur nature (cellulaire ou génique). Elle ne se limite pas à la mise à disposition du traitement dans 
les circuits conventionnels du médicament, tels que les réseaux de pharmacie d’établissement. 
Dans le cas des thérapies cellulaires autologues, le patient occupe une place centrale tout au long 
de la trajectoire thérapeutique puisqu’il n’est pas seulement le bénéficiaire du traitement, mais en 
constitue également le point de départ.  

Au Québec, le déploiement des thérapies par cellules CAR-T commerciales se traduit actuellement 
par un va-et-vient transfrontalier des échantillons des patients entre les 4 centres hospitaliers1 
désignés pour le prélèvement et l’administration de ces thérapies (3 à Montréal et 1 à Québec) 
et le centre de production situé aux États-Unis. Au total, le délai entre le prélèvement et 
l’administration du traitement au patient (aussi appelé délai veine à veine) est d’environ 
6 semaines2. Pour d’autres thérapies cellulaires, telles que la transplantation de cellules souches 
autologues ou les greffes de peau, l’ensemble du processus de fabrication (prélèvement, 
multiplication des cellules, contrôle qualité et réinjection au patient) peut être réalisé au Québec. 
Plusieurs établissements hospitaliers disposent de salles blanches (p. ex. Santé Québec – CHU de 
Québec – Université Laval , hôpital de l’Enfant-Jésus, hôpital général Juif, hôpital Sainte-Justine, 
Santé Québec – Centre hospitalier de l’Université de Montréal ), permettant une manipulation de 
cellules ou tissus humains pour des fins thérapeutiques. 

Depuis 2024, le C3i, composante commerciale du centre d’excellence en thérapie cellulaire 
(CETC), combine des salles blanches certifiées selon les bonnes pratiques de fabrication (BPF) et 
une autorisation de Santé Canada pour la production commerciale de thérapies cellulaires et 
géniques. Ses installations sont également conformes aux exigences réglementaires de l’agence 
européenne des médicaments. Selon des personnes consultées, la production de vecteurs viraux 
est réalisée à petite échelle, avec une augmentation de capacité prévue en 2026 dans le cadre 
d’un agrandissement et de la création d’une unité spécialisée en thérapie génique. 

Le gouvernement du Québec a lancé plusieurs initiatives pour accroître la production locale de 
médicaments, notamment la création de Médicament Québec en 2021, et vise dans sa stratégie 
des sciences de la vie (2025-2028) à mobiliser d’ici 2028 des investissements privés pour 
renforcer les capacités québécoises, en particulier en thérapies personnalisées et en médicaments 
essentiels (Gouvernement du Québec, 2025). En oncologie, le Québec dispose d’une structure 
organisée, avec plusieurs comités nationaux et locaux qui priorisent les patients et améliorent le 
diagnostic et le traitement (MSSS, 2017; MSSS, 2023a). Dans le domaine des maladies rares, 
certains comités ou regroupements existent également (MSSS, 2023b). Ces deux écosystèmes, 
qui reposent sur des expertises spécialisées et des instances de concertation distinctes, seront 
appelés à être mobilisés afin de prioriser les thérapies cellulaires et géniques, de collaborer et de 
partager les ressources dans une approche globale. 

 
1 Site du gouvernement du Québec : https://www.quebec.ca/sante/problemes-de-sante/cancer/therapie-immunocellulaire-car-t-cell-contre-les-

cancers-hematologiques  
2 Description des étapes du protocole de la thérapie par cellules CAR-T disponible sur le site de Lymphome Canada : CAR-T Protocol 

Overview et sur le site de Santé Québec – CHU de Québec – Université Laval : 
https://www.chudequebec.ca/chudequebec.ca/files/93/933aaf97-1c6e-4a49-b8d8-333946c2ecc7.pdf 

https://www.crchudequebec.ulaval.ca/plateformes-et-services/medecine-regeneratrice/salles-blanches/
https://www.crchudequebec.ulaval.ca/plateformes-et-services/medecine-regeneratrice/salles-blanches/
http://www.loex.qc.ca/
https://www.ladydavis.ca/fr/Contactscpc
https://msss.gouv.qc.ca/repertoires/biomed/fiche_labo.php?nofiche=116&noana=20647
https://www.newswire.ca/fr/news-releases/developpement-dun-programme-unique-en-immunotherapie-du-cancer-au-chum---traiter-son-cancer-avec-ses-propres-cellules-immunitaires-685268211.html
https://centrec3i.com/production-therapie-cellulaire/
https://ihot.ciusss-estmtl.gouv.qc.ca/fr/production-cellulaire/centre-dexcellence-en-therapie-cellulaire-cetc
https://medicamentquebec.ca/index.php/2021/06/17/chaines-dapprovisionnement-et-filiere-du-medicament-quebec-octroie-13-m-a-luniversite-de-montreal-pour-appuyer-le-projet-medicament-quebec/
https://www.quebec.ca/sante/problemes-de-sante/cancer/therapie-immunocellulaire-car-t-cell-contre-les-cancers-hematologiques
https://www.quebec.ca/sante/problemes-de-sante/cancer/therapie-immunocellulaire-car-t-cell-contre-les-cancers-hematologiques
https://www.lymphoma.ca/wp-content/uploads/2021/12/CAR-T-Protocol-Overview-FR-2.pdf
https://www.lymphoma.ca/wp-content/uploads/2021/12/CAR-T-Protocol-Overview-FR-2.pdf
https://www.chudequebec.ca/chudequebec.ca/files/93/933aaf97-1c6e-4a49-b8d8-333946c2ecc7.pdf
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2 EXPÉRIENCES INTERNATIONALES 
Le déploiement des thérapies cellulaires et géniques s’accompagne de besoins d’adaptations des 
systèmes de santé à plusieurs niveaux, notamment sur les plans réglementaires, de la production, 
de la gestion des coûts et des modalités de remboursement. Des initiatives internationales 
repérées dans la littérature décrivent certaines stratégies mises en place pour encadrer ou 
optimiser leur déploiement.  

2.1 Les cadres réglementaires 
Les cadres réglementaires applicables aux thérapies cellulaires et géniques diffèrent entre les 
juridictions (IPRP, 2025; CDA-AMC, 2018). Certaines, comme l’Union européenne, disposent 
depuis 2007 d’un cadre dédié aux médicaments de thérapies innovantes (règlement (CE) 
no 1394/2007). D’autres sont en pleine transformation, à l’image du Royaume-Uni qui a 
récemment adopté un cadre réglementaire permettant la fabrication décentralisée au point de 
soins (Point-of-care, POC), ou des États-Unis et de la Chine, dont les approches évoluent de 
manière continue (Shi et al., 2024). Bien que fondés sur des principes communs liés au risque et 
aux données cliniques, ces cadres peuvent se distinguer notamment par la classification des 
produits et par l’existence de voies d’autorisation accélérées ou adaptées (Ausali, 2026).  

2.1.1 Des méthodes de classification variables selon les pays 

Le mode de classification des thérapies cellulaires et géniques varie selon les pays (IPRP, 2025). 
Certaines juridictions utilisent des catégories définies dans leur règlement, comme l’Union 
européenne avec les médicaments de thérapie innovantes, tandis que d’autres s’appuient sur des 
critères de risque, comme Singapour, ou sur le degré de manipulation et l’usage prévu, comme les 
États-Unis ou le Japon (Tan et al., 2025). 

Certaines autorités réglementaires rendent, par ailleurs, leurs décisions de classification 
accessibles au public. Par exemple, en Europe, l’European Medicines Agency (EMA) publie les 
rapports de classification des thérapies. Au Japon et aux États-Unis, le Pharmaceuticals and 
Medical Devices Agency (PMDA) et la Food and Drug Administration (FDA), respectivement, 
diffusent également leurs listes de thérapies approuvées. Certaines agences, comme la Health 
Sciences Authority (HSA) à Singapour, offrent des outils en ligne pour aider les innovateurs à 
déterminer la catégorie applicable à leur produit. 

2.1.2 Des voies réglementaires adaptées aux thérapies individualisées ou ciblant des 
maladies rares 

Il n’existe pas de définition harmonisée d’une maladie rare. Au Canada et dans l’Union 
européenne, une maladie rare est généralement définie comme touchant moins d’une personne 
sur 2 000, tandis qu’aux États-Unis, elle concerne moins de 200 000 personnes (Gouvernement du 
Canada, 2021; The Lancet Global Health, 2024). La prise en charge des maladies rares est 
souvent limitée par le manque de thérapies, lié notamment au faible nombre de patients et à un 
intérêt commercial restreint (Chaudhary, 2025). Les médicaments orphelins désignent ainsi des 
traitements destinés aux maladies rares et peuvent bénéficier de mesures réglementaires 
incitatives visant à rendre leur développement économiquement viable. 

https://eur-lex.europa.eu/legal-content/FR/TXT/?uri=CELEX:02007R1394-20190726
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/FR/TXT/?uri=CELEX:02007R1394-20190726
https://www.gov.uk/government/news/cutting-edge-personalised-treatments-made-while-you-wait-will-deliver-specialised-care-to-patients-more-quickly
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/FR/TXT/?uri=CELEX:02007R1394-20190726
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/FR/TXT/?uri=CELEX:02007R1394-20190726
https://www.hsa.gov.sg/ctgtp/regulatory-overview
https://www.fda.gov/vaccines-blood-biologics/cellular-gene-therapy-products/framework-regulation-regenerative-medicine-products
https://www.pmda.go.jp/english/review-services/reviews/0003.html
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/marketing-authorisation/advanced-therapies-marketing-authorisation/scientific-recommendations-classification-advanced-therapy-medicinal-products
https://www.pmda.go.jp/english/review-services/reviews/approved-information/0002.html
https://www.fda.gov/vaccines-blood-biologics/cellular-gene-therapy-products/approved-cellular-and-gene-therapy-products
https://form.gov.sg/680088358a12f663b2bc38ae
https://www.orpha.net/fr/other-information/about-orphan-drugs


| 8 | 

En février 2026, la FDA a publié un projet de lignes directrices (Plausible Mechanism Framework) 
pour faciliter l’approbation de thérapies individualisées (gène unique, mutation unique, maladie 
ultra-rare), lorsque peu de données cliniques, provenant d’un petit nombre de patients, sont 
disponibles pour appuyer l’innocuité ou l’efficacité du traitement. 

En Europe et aux États-Unis, l’obtention d’une désignation de médicament orphelin en amont du 
processus réglementaire permet aux thérapies cellulaires et géniques de bénéficier de voies 
d’examens accélérées et de modalités d’accompagnement avec les agences réglementaires 
(Ausali, 2026; Foba et al.; Tandulje et al., 2025). Près de 74 % des 27 médicaments de thérapie 
innovante approuvés par l’EMA ont reçu un statut de médicament orphelin et 52 % ont bénéficié 
de la voie accélérée PRIority MEdicines (PRIME) (Alaburde et al., 2025). 

2.1.3 Une soumission réglementaire pour des thérapies ciblant différentes maladies et 
utilisant une même plateforme technologique 

En 2024, la FDA a publié une version préliminaire de lignes directrices visant à mettre en place un 
programme de désignation de plateformes technologiques (Platform Technology Designation 
Program). Ce programme a pour objectif de permettre la réutilisation de données et de procédés 
déjà validés dans le cadre d’un médicament approuvé, afin d’accélérer le développement de 
produits ultérieurs utilisant la même technologie (p. ex. CRISPR) (Barrett et al., 2025).  

2.1.4 Un cadre réglementaire qui distingue les voies d’accès clinique à celles de mise en 
marché  

Depuis 2017, en Chine, la National Medical Products Administration (NMPA) a mis en place un 
cadre réglementaire à double voie pour les thérapies cellulaires, favorisant le développement à la 
fois des essais initiés par les chercheurs (investigator-initiated trials) et des essais commandités 
par l’industrie (industry-sponsored trials) (Du et al., 2024). Ce système conduit à une 
prédominance des essais initiés par les chercheurs, qui représentent aujourd’hui la majorité des 
essais chinois en thérapies cellulaires et géniques. Il constitue un levier structurant de génération 
de données cliniques et de développement de l’expertise hospitalière (Shi et al., 2024). 

2.2 La tendance vers un modèle de production en milieu universitaire 
Dans plusieurs pays, les centres hospitaliers universitaires constituent souvent le point de départ 
du développement des thérapies cellulaires et géniques, en particulier pour des indications rares 
ou peu attractives pour l’industrie pharmaceutique (von der Leyen et al., 2025). Certaines 
thérapies, comme les thérapies par cellules CAR-T, initialement développées en milieu 
universitaire, sont ensuite reprises par l’industrie pharmaceutique pour leur développement 
clinique, leur autorisation réglementaire et leur déploiement à grande échelle (Urbano-Ispizua et 
al., 2024).  

Une tendance croissante vers des modèles de production au point de soins (point-of-care, PoC) se 
dessine. Dans certains pays, cette évolution est soutenue par l’adaptation des cadres 
réglementaires et par la mise en place de structures de coordination et de plateformes 
technologiques partagées (Olesti et al., 2024; von der Leyen et al., 2025). 

https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/considerations-use-plausible-mechanism-framework-develop-individualized-therapies-target-specific
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/orphan-designation-research-development/orphan-incentives
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/prime-priority-medicines
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/platform-technology-designation-program-drug-development
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/platform-technology-designation-program-drug-development
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2.2.1 Des voies réglementaires pour encadrer la production au point de soin 

Les deux exemples présentés ci-dessous illustrent des évolutions réglementaires.  

• Au sein de l’Union européenne, le régime d’exemption hospitalière autorise, à titre 
exceptionnel, la fabrication non industrielle de médicaments de thérapie innovante au 
niveau national, en dehors de la procédure centralisée de l’EMA, pour des produits 
préparés de façon ponctuelle et destinés à des patients identifiés (Article 28, Règlement 
(CE) no 1394/2007). L’hôpital Clinic-IDIBAPS de Barcelone est un exemple de production 
entièrement universitaire de thérapies par cellules CAR-T sous exemption hospitalière 
(Juan et al., 2021; Oliver-Caldes et al., 2023; Ortiz-Maldonado et al., 2021; Perez-Amill et 
al., 2021; Urbano-Ispizua et al., 2024). 

• Au Royaume-Uni, la MHRA a récemment introduit un cadre réglementaire, autorisant la 
fabrication de traitements médicaux personnalisés au point de soin – à l’hôpital, en clinique 
ou à domicile – selon un modèle « hub and spokes » (von der Leyen et al., 2025). Le site 
de contrôle (hub) assure la coordination réglementaire et la supervision de la conformité. 
Les sites (spokes), principalement des hôpitaux du NHS et, dans certains cas, des unités 
de fabrication externes ou mobiles, réalisent la production et l’administration. Selon ce 
cadre, une demande de fabrication au point de soin peut être évaluée en 60 jours (Mahase, 
2025). 

Certaines évolutions réglementaires ont également concerné des thérapies produites de longue 
date en milieu hospitalier, reclassées comme médicaments de thérapie innovante. En France, par 
exemple, avant l’adoption du règlement européen de 2007, des thérapies cellulaires étaient déjà 
fabriquées et utilisées à petite échelle au sein d’établissements de santé ou de structures 
publiques spécialisées. Leur requalification en médicaments de thérapie innovante a entraîné 
l’application d’exigences réglementaires renforcées en matière de production, de contrôle et de 
distribution, tout en maintenant leur fabrication au sein de ces structures (Chabannon, 2014).  

2.2.2 Mutualisation des expertises pour soutenir la production en milieu universitaire des 
thérapies cellulaires et géniques 

Une tendance croissante à la mutualisation des expertises vise à renforcer la capacité, le 
développement et la production universitaire de thérapies cellulaires et géniques (Mackall et al., 
2024; von der Leyen et al., 2025). 

Des réseaux et consortiums d’acteurs visent à faciliter le partage des connaissances et des 
expertises scientifiques et l’alignement des pratiques (Fox et Booth, 2024). Les initiatives telles 
qu’Access to Gene Therapies for Rare Diseases (AGORA), le Consortium AMP Bespoke Gene 
Therapy (AMP-BGTC) ou l’European consortium for communicating Gene and Cell Therapy 
information (EuroGCT) sont des exemples (Brooks et al., 2024).  

À un niveau plus opérationnel, certaines initiatives ciblent le partage de savoir-faire technologique, 
notamment autour de plateformes de production de vecteurs, telles que le programme pilote 
Platform Vector Gene Therapy (PaVe-GT) du National Institutes of Health (NIH). Des 
infrastructures de production peuvent également être mutualisées afin d’augmenter les capacités 
disponibles et de réduire les coûts. Le centre GMP d’ETH Zurich en Suisse et NECSTGEN aux 
Pays-Bas sont des exemples. 

https://eur-lex.europa.eu/legal-content/FR/TXT/?uri=CELEX:02007R1394-20190726
https://www.clinicbarcelona.org/en/news/hospital-clinic-idibaps-pioneer-in-car-t-cell-therapies-for-cancer-with-over-500-patients-treated
https://www.gov.uk/government/collections/decentralised-manufacture-hub
https://assets.publishing.service.gov.uk/media/6846f9434d039a010411f118/Spectrum_of_manufacturing.pdf
https://www.ucl.ac.uk/news/2022/sep/new-consortium-ensure-access-gene-therapies-children-rare-diseases
https://ncats.nih.gov/research/research-activities/gene-targeted-therapies/bgtc-bespoke-gene-therapy-consortium
https://www.eurogct.org/fr/sur-nous
https://pave-gt.ncats.nih.gov/
https://bsse.ethz.ch/department/eth-services-platforms-at-d-bsse/gmp-facility.html
https://necstgen.com/about-us/
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Dans certains pays, ces formes de mutualisation évoluent vers des initiatives plus intégrées à 
l’échelle du territoire, combinant activités de coordination nationale, harmonisation des pratiques et 
partage d’infrastructures. Le Dutch Infrastructure for Cancer-specific Advanced Therapy Medicinal 
Products Research (DARE-NL) aux Pays-Bas et le Cell and Gene Therapy Catapult au Royaume-
Uni sont des exemples. 

2.2.3 Mise en place d’une gouvernance pour structurer la filière des thérapies cellulaires 
et géniques 

Afin de réduire la fragmentation entre la recherche, la production, le cadre réglementaire et l’accès 
aux soins, certains pays ont mis en place des dispositifs de gouvernance nationale dédiés à la 
structuration de la filière des thérapies cellulaires et géniques. Ces initiatives visent à dépasser des 
formes de mutualisation dispersées en assurant une coordination centralisée, une vision 
d’ensemble du cycle de vie de ces thérapies innovantes et une capacité d’orientation stratégique à 
long terme.  

Par exemple, l’Allemagne a déployé une stratégie nationale pour les thérapies géniques et 
cellulaires axée sur huit domaines d’action : mise en réseau, formation, transfert de technologie, 
normes réglementaires, qualité de production, recherche, autorisation de mise sur le marché et 
interaction avec la société. Dans le cadre du plan France 2030, la France a mis en place une 
gouvernance nationale de l’innovation en santé, au sein de laquelle les thérapies géniques 
constituent un axe stratégique prioritaire. Cette gouvernance s’appuie sur des dispositifs 
opérationnels dédiés, tels que les « bioclusters3 », dont GenoTher pour les thérapies géniques qui 
assurent la coordination des acteurs et bénéficie d’un financement de l’État pluriannuel. 

2.3 La gestion des coûts et du remboursement  

2.3.1 Documenter les coûts de production en milieu universitaire 

Dans le domaine des thérapies par cellules CAR-T, certaines productions en milieu universitaire 
ont fait l’objet d’études visant à documenter les coûts réels de fabrication, généralement centrées 
sur les coûts directs de production (Olesti et al., 2025; Urbano-Ispizua et al., 2024). Les résultats 
disponibles suggèrent que ce modèle de fabrication peut être associé à des coûts inférieurs à ceux 
observés dans les modèles industriels pharmaceutiques. À titre d’exemple, Ran et al. (2020) ont 
analysé les coûts directs de fabrication de thérapies par cellules CAR-T en milieu universitaire, 
incluant le personnel, les consommables, les contrôles de qualité et les infrastructures, et ont 
démontré que l’automatisation des procédés et l’augmentation de la capacité de production 
pouvaient réduire significativement le coût unitaire par lot (Ran et al., 2020). 

La thérapie par cellules CAR-T entièrement universitaire développée aux Pays-Bas par le centre 
de thérapie cellulaire de Groninguer (CTCG), fait actuellement l’objet d’une étude pivot de 
non-infériorité par rapport à une thérapie par cellules CAR-T commerciales, avec un volet 
spécifiquement dédié à la génération de données comparatives sur les coûts de production, les 

 
3 Selon le plan France 2030 : « un biocluster est un écosystème d’innovation regroupant laboratoires, centres de recherche, centres de soins 

et entreprises travaillant dans le domaine de la santé, qui travaillent ensemble autour d’une thématique porteuse d’innovation de rupture », 
disponible sur ce site : La recherche biomédicale - Expérience 3D France 2030. 

https://www.dare-nl.nl/activities/
https://ct.catapult.org.uk/network/cersi-at
https://www.science-allemagne.fr/medecine-et-sante/strategie-nationale-pour-les-therapies-geniques-et-cellulaires-remise-au-bmbf/
https://www.info.gouv.fr/upload/media/content/0001/08/a2c6be846eb4113b3537ba879d779deaae82a339.pdf
https://genother.org/
https://www.dutchatmpsummit.com/wp-content/uploads/2024/03/3_Bremer-ATMP-summit-5-3-2024.pdf
https://clinicaltrials.gov/study/NCT05641428
https://experience.france2030.gouv.fr/fr/visit/sante/la-recherche-biomedicale/full/
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délais veine à veine et les implications organisationnelles. L’ensemble des résultats n’est pas 
encore disponible. 

Par ailleurs, la littérature souligne que les principaux facteurs de coûts élevés en production 
universitaire demeurent les contrôles de qualité et la fabrication des vecteurs viraux (Lopes, 2020; 
Ran et al., 2020). La disponibilité limitée des vecteurs viraux peut également constituer un goulot 
d’étranglement (Masri, 2019). 

2.3.2 Les données de vie réelle comme sources de données probantes pour les 
décisions de remboursement 

Face aux coûts élevés des thérapies cellulaires et géniques issues du secteur pharmaceutique, 
certaines juridictions ont mis en place des mécanismes de remboursement conditionnel reposant 
sur la collecte continue de données probantes en contexte réel, afin de gérer les incertitudes 
cliniques et économiques associées à ces traitements tout en facilitant l’accès des patients.  

Ces mécanismes peuvent notamment prendre la forme d’ententes de remboursement fondées sur 
l’atteinte de résultats cliniques ou sur la génération de données de vie réelle en vue d’une 
réévaluation subséquente, contribuant à un partage du risque économique entre les payeurs et les 
fabricants, ainsi qu’à une réduction des délais d’accès pour les patients (Hwang et al., 2025; Ten 
Ham et al., 2022). 

Dans plusieurs pays européens, cette approche s’appuie sur la mise en place de registres 
nationaux dédiés aux thérapies cellulaires et géniques, permettant la collecte systématique de 
données cliniques en vie réelle utilisées pour soutenir les négociations relatives aux coûts et aux 
modalités de remboursement (MNC, 2023). Il est estimé que 53 % des mesures post-autorisations 
associées aux médicaments de thérapies innovantes en Europe reposent sur des registres, qui 
constituent une source majeure de données longitudinales pour le suivi, la réévaluation et 
l’ajustement des décisions de remboursement (Almeida et al., 2025). 

Au Japon, les thérapies régénératives peuvent obtenir une autorisation de mise en marché 
conditionnelle et limitée dans le temps, sous réserve de la collecte continue de données de vie 
réelle visant à confirmer l’efficacité et la sécurité à long terme (Ausali, 2026). 

En parallèle, certains pays se sont dotés de mécanismes de financement transitoire, tels que des 
fonds gouvernementaux dédiés aux thérapies innovantes, permettant un remboursement 
temporaire en attendant la disponibilité de données supplémentaires issues de la pratique clinique 
(AIFA, 2025; NHS, 2026). 
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3 CONSIDÉRATIONS : OPPORTUNITÉS ET DÉFIS POUR LE 
QUÉBEC 
Les considérations présentées découlent de la mobilisation et de l’intégration des données de la 
littérature scientifique et grise et d’information contextuelle et expérientielle issue de la consultation 
d’informateurs clés. Elles visent à alimenter la réflexion sur le niveau de préparation du système de 
santé au déploiement des thérapies cellulaires et géniques innovantes, dans un contexte où 
certaines de ces thérapies ont déjà été introduites et que d’autres sont à venir, offrant des 
opportunités thérapeutiques supplémentaires, mais que les capacités actuelles d’intégration 
demeurent limitées. 

3.1 Un accès aux thérapies cellulaires et géniques 
Promouvoir la production québécoise. Selon la littérature et les personnes consultées, une 
dépendance exclusive à l’industrie pharmaceutique pour la production et la distribution des 
thérapies cellulaires et géniques peut limiter leur accès, notamment en raison de leurs coûts 
élevés et du faible intérêt commercial associé à certaines indications (Delisle et al., 2025; 
GroupeactionTCG, 2025a). En effet, selon les personnes consultées, des thérapies prometteuses 
conçues au Québec peinent à franchir le passage du laboratoire à une mise en œuvre clinique ou 
productive, notamment en raison de freins liés au financement, à l’accès aux infrastructures 
certifiées et aux exigences réglementaires (Rouce et Grilley, 2025; von der Leyen et al., 2025).  

Une répartition équilibrée des ressources. Si les premières thérapies cellulaires et géniques ont 
principalement ciblé des cancers, les avancées en édition génique, en technologies de pointe et en 
thérapies personnalisées élargissent désormais leur champ d’application à de nombreuses 
maladies, dont plusieurs maladies rares. Les personnes consultées soulignent ainsi la nécessité 
d’une mutualisation des ressources matérielles, humaines et financières entre plusieurs disciplines 
cliniques, au-delà de l’oncologie, où ces mécanismes sont déjà bien établis.  

Un accès équitable en région. Un questionnement émerge quant au niveau décisionnel 
approprié (établissement, province ou territoire, ou coordination nationale) ainsi qu’aux modalités à 
privilégier pour assurer un accès équitable aux patients vivant dans des régions où ces thérapies 
ne sont pas offertes en raison de contraintes de ressources ou de capacités de fabrication limitées 
(CDA-AMC, 2026; GroupeactionTCG, 2025c). Dans ce contexte, une coordination renforcée entre 
les centres urbains et les zones rurales, combinée à la mise en place de suivis virtuels à l’aide de 
dispositifs de surveillance à domicile, pourrait contribuer à améliorer l’accès aux thérapies 
(GroupeactionTCG, 2025c; CDA-AMC, 2026). 

Des modalités d’accès transparentes incluant des critères pour la priorisation. Les 
personnes consultées indiquent qu’un système de critères d’attribution, similaire à celui utilisé pour 
les transplantations d’organes, pourrait être envisagé pour prioriser les patients. Selon les 
perspectives exprimées par des groupes de patients au Québec (GroupeactionTCG, 2025c), ces 
processus de priorisation pourraient s’effectuer par le biais d’une co-construction plus structurée et 
durable impliquant les patients, les cliniciens et les décideurs (GroupeactionTCG, 2025c; CDA-
AMC, 2026). Par ailleurs, des attentes importantes en matière d’information, d’éducation et 
d’accompagnement sont formulées par des groupes de patients du Québec (GroupeactionTCG, 
2025c). De plus, le renforcement de la formation des professionnels de la santé pourrait améliorer 
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les trajectoires de soin et d’accès, notamment pour les personnes atteintes de maladies rares 
(GroupeactionTCG, 2024; Rouce et Grilley, 2025). 

3.2 Une modernisation du cadre réglementaire 
Un cadre adapté à la nature des thérapies cellulaires et géniques. L’application de règles 
conçues pour des médicaments conventionnels à des produits biologiques personnalisés 
comporte des limites. À l’instar des modèles réglementaires retrouvés à l’international, la définition 
et la classification d’une thérapie peuvent influencer les exigences de fabrication, les standards de 
qualité et les délais d’examen (Urbano-Ispizua et al., 2024; von der Leyen et al., 2025). Il n’existe 
pas, à ce jour, de voie réglementaire spécifique pour ces thérapies ni de statut de médicament 
orphelin au Canada (Germain et Winn, 2025). Les personnes consultées soulignent l’intérêt 
d’approches réglementaires proportionnelles au niveau de manipulation et de risque, permettant 
un meilleur alignement entre les exigences, les profils de produits et les délais d’examen.  

Un accompagnement réglementaire adapté à l’innovation non industrielle. Selon les 
personnes consultées, l’accompagnement de l’innovateur universitaire est particulièrement 
pertinent dans un contexte de changement réglementaire. Selon leurs perspectives, la mise en 
place d’une unité d’évaluation dédiée au sein de Santé Canada ou d’une entité publique ou 
parapublique pourrait faciliter les échanges, en particulier pour les innovateurs universitaires 
disposant de connaissances réglementaires limitées pour naviguer efficacement à travers ces 
processus (Alaburde et al., 2025; Germain et Winn, 2025).  

Une meilleure anticipation et clarification de la propriété intellectuelle. Des personnes 
consultées soulignent un manque de clarté dans les mécanismes réglementaires relatif à la 
propriété intellectuelle applicable aux thérapies cellulaires et géniques (Germain et Winn, 2025). Il 
est difficile, selon elles, de déterminer si une production québécoise de thérapies ou de 
biosimilaires peut être envisagée pour des indications déjà couvertes par des brevets 
commerciaux. À ce jour, aucune version biosimilaire de thérapies cellulaires et géniques n’est 
disponible sur le marché canadien, bien que certaines périodes d’exclusivité commerciale arrivent 
à échéance à partir de 2026, notamment pour des thérapies par cellules CAR-T. La littérature met 
en évidence l’importance de prévoir, dès les premières étapes du développement, des 
mécanismes facilitant le transfert ou la reprise de projets abandonnés pour des raisons 
commerciales (Barrett et al., 2025). 

3.3 Un modèle de production adaptée au contexte québécois 
Une plus grande autonomie de production de thérapies au Québec pour soutenir 
l’innovation et l’accès des patients. Principalement centralisée et assurée par un secteur 
pharmaceutique situé à l’extérieur du Québec, la production des thérapies cellulaires et géniques 
fait aujourd’hui l’objet d’une réflexion visant un rapprochement des activités de production vers le 
territoire québécois et, dans certains cas, vers le point de soin, au plus près du patient. Cette 
évolution s’inscrit dans un contexte où le Québec dispose d’un écosystème regroupant des acteurs 
en recherche et développement et des infrastructures dotées d’une expertise en production et en 
encadrement réglementaire. Ce contexte suggère la possibilité d’examiner différents modèles de 
production, qu’ils soient centralisés au Québec au sein d’un environnement public-universitaire, 
décentralisés dans des établissements de soins, ou hybrides. 
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Selon les personnes consultées, il apparait opportun d’engager une réflexion sur le positionnement 
du Québec en matière de production de thérapies cellulaires et géniques, d’autant plus que des 
démarches comparables sont observées dans plusieurs autres juridictions, où un repositionnement 
visant une plus grande autonomie vis-à-vis des modèles exclusivement pharmaceutiques est déjà 
en cours (Barrett et al., 2025; Urbano-Ispizua et al., 2024).  

L’intérêt vers une production de thérapies cellulaires et géniques au Québec. Selon la 
littérature et les personnes consultées, la production des thérapies cellulaires et géniques sur le 
territoire est associée à plusieurs effets documentés, dont une réduction du délai veine à veine, 
susceptible d’influencer la viabilité et l’efficacité des produits, ainsi qu’une amélioration de la 
sécurité et de la maîtrise de la chaîne d’approvisionnement et des coûts (Oluwole et al., 2025; von 
der Leyen et al., 2025). La production locale peut également contribuer à soutenir le 
développement de thérapies issues de l’innovation en milieu universitaire québécois, selon les 
personnes consultées. 

Un modèle de production québécois adapté aux capacités actuelles et aux besoins futurs. 
Le choix d’un modèle de production au Québec devrait s’appuyer sur une analyse des capacités 
actuelles du système, selon les personnes consultées, tout en intégrant une anticipation des 
besoins futurs et une évolution graduelle des modalités de production en fonction de la demande. 

• Production québécoise centralisée à court terme. La production dans un site unique 
permettrait de concentrer l’expertise et les ressources réglementaires à court terme, selon 
certaines personnes consultées. Cette approche pourrait toutefois devenir limitée à mesure 
que le volume et la diversité des projets augmentent. 

• Production québécoise au point de soin à moyen et long terme. Une production 
répartie sur plusieurs établissements pourrait améliorer la rapidité et l’équité d’accès, selon 
la littérature et les personnes consultées (CDA-AMC, 2026). Toutefois, elle demeure 
difficilement réalisable à court terme en raison des capacités matérielles et humaines 
requises, ainsi que des exigences en matière d’harmonisation des procédés, de contrôle de 
la qualité et d’autorisations réglementaires (Stroncek et al., 2022; Urbano-Ispizua et al., 
2024; von der Leyen et al., 2025). Elle constitue néanmoins une option à envisager, qui 
appelle à une réflexion dès à présent. 

Une production québécoise dans une logique de collaboration. Les personnes consultées 
soulignent que, indépendamment du modèle de production retenu, la mise en œuvre d’une 
production québécoise repose sur une collaboration structurée entre les chercheurs, les 
établissements de santé, les autorités publiques et, le cas échéant, les partenaires industriels. 
Selon elles, cette collaboration est particulièrement importante pour soutenir le développement et 
l’accès à des thérapies issues des milieux universitaires, qui peuvent difficilement cheminer dans 
ce parcours en silo (CDA-AMC, 2026). Certaines personnes consultées indiquent que des leviers 
inspirés de modèles internationaux, notamment la mutualisation des compétences, technologies, 
infrastructures ou de certaines fonctions administratives et réglementaires, pourraient faciliter ce 
cheminement, sous réserve d’un soutien financier et organisationnel adéquat.  
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3.4 Une gestion des coûts de développement et de production 
Une vision globale des coûts couvrant l’ensemble du cycle de vie. La littérature et les 
personnes consultées soulignent l’importance d’une appréciation globale des coûts sur l’ensemble 
du cycle de vie des thérapies cellulaires et géniques (Stroncek et al., 2022; Urbano-Ispizua et al., 
2024; von der Leyen et al., 2025). L’absence de financement pour certaines étapes, notamment 
l’hospitalisation dans le cadre des essais cliniques et les coûts liés à la propriété intellectuelle, 
constitue à cet égard un obstacle au développement, selon les personnes consultées. Des 
approches multipartites, combinant investissements publics, partenariats industriels et 
réinvestissement de revenus, pourraient contribuer à réduire ces freins (CDA-AMC, 2026). 

Des considérations économiques à long terme pour le système de santé. Certaines thérapies 
cellulaires et géniques ont le potentiel d’offrir des bénéfices durables, voire définitifs, pour des 
personnes atteintes de maladies graves. Le potentiel curatif de ces thérapies pourrait contribuer à 
une réduction des coûts à long terme comparativement à des traitements chroniques, selon les 
personnes consultées et la littérature (GroupeactionTCG, 2025a). Le développement de versions 
biosimilaires de certaines thérapies cellulaires et géniques pourrait également constituer un levier 
pour améliorer l’efficience du système de santé (Canter et al., 2024).  

3.5 Modalités d’évaluation et de remboursement  
Des processus d’évaluation adaptés aux particularités des thérapies cellulaires et géniques. 
La nature personnalisée, le potentiel parfois curatif et les indications souvent rares ciblées par ces 
thérapies complexifient l’évaluation de leur valeur thérapeutique. Selon la littérature consultée, 
plusieurs pistes peuvent être considérées pour adapter le cadre d’évaluation, notamment par 
l’utilisation de paramètres d’évaluation substitutifs et la comparaison indirecte (Drummond et al., 
2023; Toumi et al., 2023). 

Les données de vie réelle comme support à l’évaluation de la valeur thérapeutique. Le 
recours à des données de vie réelle, notamment dans des contextes de traitements personnalisés, 
apparait essentiel selon les personnes consultées (CDA-AMC, 2018). Dans certains pays, la mise 
en place de registres publics de patients traités par des thérapies cellulaires et géniques permet de 
suivre l’efficacité et l’innocuité à long terme, tout en alimentant les processus d’évaluation 
(Drummond et al., 2023; Toumi et al., 2023). 

Des approches de remboursement adaptées à la gestion des risques économiques. 
L'incertitude sur la durabilité des bénéfices cliniques (potentiel curatif), combinée au prix unitaire 
élevé des thérapies, ajoute des défis lors de l’estimation du rapport coût‑efficacité et met une 
pression financière importante sur le payeur public. Des approches de fixation du prix ou de 
remboursement sont identifiées dans la littérature, telles que la réduction du prix initial pour tenir 
compte de l’incertitude clinique, l’intégration de considérations éthiques (gravité, équité, besoins 
non comblés) et le recours à des mécanismes de remboursement échelonnés ou conditionnels à 
l’efficacité (Drummond et al., 2023; Koleva-Kolarova et al., 2022; Phares et al., 2024).  
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CONCLUSION 
Dans un contexte où, à l’échelle internationale, plusieurs pays cherchent à renforcer leur 
autonomie afin d’améliorer l’accès des patients à ces thérapies, les personnes consultées 
expriment une volonté similaire, appuyée par la présence d’expertises scientifiques, cliniques et 
réglementaires déjà établies sur le territoire (Delisle et al., 2025; AMC, 2026). Selon les personnes 
consultées, ces expertises demeurent actuellement fragmentées et organisées en silos, ce qui 
limite leur mobilisation collective. L’amélioration de l’accès aux thérapies cellulaires et géniques 
repose sur une mutualisation des expertises et sur une mobilisation élargie des parties prenantes, 
incluant tant les acteurs disposant d’un pouvoir d’action sur les politiques publiques que les 
personnes directement concernées par leurs retombées, au premier rang desquelles figurent les 
patients. Dans ce contexte, une meilleure structuration des mécanismes de coordination pourrait 
contribuer à une articulation plus fluide des initiatives, selon les personnes consultées. Certaines 
suggèrent qu’une instance publique ou parapublique, soutenue par le gouvernement du Québec, 
pourrait agir comme interface entre des parties prenantes telles que l’INESSS, Santé Canada, les 
innovateurs, les milieux cliniques ou les patients. Les personnes consultées soulignent également 
l’importance de disposer d’une vigie sur l’évolution des thérapies cellulaires et géniques et sur les 
tendances internationales, pour appuyer les décisions et la planification des capacités, des 
ressources et des investissements nécessaires.   
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SIGLES ET ACRONYMES  
ADN Acide désoxyribonucléique 
AIFA Italian Medicines Agency 
CDA-AMC L’Agence des médicaments du Canada 
ARN Acide ribonucléique 
ASCGT American society of gene and cell therapy 
ATMP Advanced therapy medicinal products 
BPF Bonne pratique de fabrication 
CAR-T Chimeric antigen receptor T-cell 
CAT Committee for Advanced Therapies 
CETC Centre d’excellence en thérapie cellulaire 
CHU Centre hospitalier universitaire 
CHUM Centre hospitalier universitaire de Montréal 
CRISPR Clustered Regularly Interspaced Short Palindromic Repeats 
CTO cellules, tissus et organes 
EMA European medicine agency 
FDA Food and drug administration 
GroupeactionTCG groupe d’action pour le déploiement des thérapies cellulaires et géniques  
HAS Health sciences authority 
INESSS Institut national en santé et en services sociaux 
IPRP International pharmaceutical regulators programme 
ISCGT International society for cell and gene therapy 
MEIE Ministère de l'économie de l'innovation et de l'énergie 
MNC Médicament novateur Canada 
MSSS Ministère de la Santé et des Services sociaux 
NHS National Health Society 
NMPA National medical products administration 
OMS Organisation mondiale de la santé (World health organization, WHO) 
PMDA Pharmaceuticals and Medical Devices Agency 
POC Point-of-care 
PRIME PRIority MEdicines 
PTI Produit de thérapeutique innovant 
RAD Règlement sur les aliments et drogues 
RAMQ Régime de l’assurance maladie du Québec 
RIM Règlement sur les instruments médicaux 



| 24 | 

Consultations ad hoc 
Dans le cadre des travaux portant sur les thérapies cellulaires et géniques, l’INESSS a 
consulté cinq cliniciens experts des thérapies cellulaires et géniques lors de deux 
rencontres ad hoc. Les personnes consultées incluaient : 

Lambert Busque, hématologue – Hôpital Maisonneuve-Rosemont, Co-fondateur du 
centre C3i et responsable du contrôle qualité. 

Jean-Sébastien Delisle, hématologue, chercheur, directeur intérimaire du Centre de 
Recherche, HMR; Directeur médical, Centre d’excellence en thérapie cellulaire. 

Stéphanie Forté, hématologue et oncologue médicale, chercheuse Santé Québec – 
Centre hospitalier de l’Université de Montréal et Santé Québec – Centre hospitalier 
universitaire Sainte-Justine; responsable médicale et de recherche; Centre des maladies 
héréditaires des globules rouges (SANGRE). 

Denis-Claude Roy, hématologue – Hôpital Maisonneuve-Rosemont, Professeur titulaire 
à l’Université de Montréal, Directeur scientifique du Centre pour le centre C3i, Directeur 
du réseau canadien de thérapie cellulaire et de médecine régénératrice (CellCAN), 
Directeur de l'Institut universitaire d'hémato-oncologie et de thérapie cellulaire. 

Simon Turcotte, chirurgien oncologue hépatobiliaire et pancréatique et chercheur, Santé 
Québec – Centre hospitalier de l’Université de Montréal; Responsable de l’axe hémato-
oncologie, Réseau ThéCell 

Autres contributions 
L’institut tient à remercier aussi les personnes suivantes qui ont contribué à la 
préparation de ce rapport en fournissant soutien, information et conseils clés : 
Geneviève Plamondon et Caroline Plante. 

Déclaration d’intérêts et de rôles  
Nom Description du conflit 

Lambert Busque 
Impliqué dans l’homologation de la première thérapie par cellule CAR-T 
au Canada 
Co-fondateur et consultant pour C3i  

Jean-Sébastien Deslisle 

Directeur du réseau thématique de thérapies cellulaires, tissulaires et 
géniques  
Directeur médical du centre d’excellence en thérapies cellulaires de 
l’hôpital Maisonneuve Rosemont 
Co-auteur de brevets en lien avec le développement de thérapies 
cellulaires et géniques  

Stéphanie Forté 

A été consultante pour la compagnie Vertex qui développe des thérapies 
cellulaires et géniques 
Auteure de publications traitant des enjeux d’équité d’accès aux thérapies 
géniques  
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Nom Description du conflit 

Denis-Claude Roy 

Directeur scientifique et consultant pour C3i 
Directeur du réseau canadien de thérapies cellulaires et de médecine 
régénératrice (CellCan) 
Directeur de l’institut d’hématologie, d’oncologie et de thérapies 
cellulaires de l’hôpital Maisonneuve Rosemont. 

Simon Turcotte 

Directeur médical des études en thérapies immunocellulaires du CHUM 
Responsable de l’axe hématooncologie du réseau Thécell 
Mène des études sur les TILs financées par la compagnie Iovent  
Co-auteur de déclaration d’invention concernant des méthodes de 
fabrication des TILs 

 

Les auteurs de ce rapport déclarent n’avoir aucun conflit d’intérêts. Aucun financement 
externe n’a été obtenu pour la réalisation de cet état des connaissances.  

Responsabilité 
L’Institut assume l’entière responsabilité de la forme et du contenu définitifs de ce 
document. Les conclusions et les recommandations ne reflètent pas forcément les 
personnes consultées aux fins de son élaboration.  
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ANNEXE A 
Méthodologie 

La démarche comprend une revue rapide de la documentation scientifique répertoriée dans des 
bases de données bibliographiques, une recherche de la littérature grise ainsi que des 
consultations auprès des parties prenantes et de professionnels de la santé.  

L’outil d’intelligence artificielle (IA) générative Microsoft 365 Copilot Chat a été utilisé dans le 
respect des Balises de l’utilisation responsable de l’IA générative de l’INESSS pour explorer des 
thèmes et des concepts, pour soutenir la rédaction stratégique de ce document, y compris la 
reformulation et la synthétisation de phrases, et pour traduire des concepts provenant des 
politiques et systèmes de santé étrangers.  

Questions de recherche 
Ce projet vise à mobiliser et intégrer des savoirs de manière à émettre des constats pouvant 
répondre aux questions suivantes : 

• Quel est le niveau de développement ou de déploiement des différentes thérapies 
cellulaires et géniques au Québec et à l’international ? 

• Quelles initiatives, au niveau réglementaire, organisationnel, de la gouvernance, et de 
l’évaluation à des fins de remboursement, ont été mises en place à l’international pour 
répondre aux différents défis posés par l’émergence rapide des thérapies cellulaires et 
géniques ? 

• Quels sont les opportunités et les défis au Québec qu’il faudrait prendre en compte pour 
favoriser le déploiement des thérapies cellulaires et géniques et assurer un accès rapide et 
équitable aux patients ? 

Stratégie de repérage de la littérature scientifique  
Le repérage de la littérature a été mené par un conseiller en information scientifique 
(bibliothécaire) en collaboration avec l’équipe projet. 

Les bases de données bibliographiques MEDLINE, Embase et EBM Reviews (Cochrane Database 
of Systematic Reviews) ont été interrogées en octobre 2025 en tenant compte des concepts 
suivants : thérapies cellulaires et géniques, gouvernance, réglementation, économie.  

Les résultats ont été limités aux documents publiés en anglais ou en français à partir de 2020. 
Élaborée d’abord dans MEDLINE, la stratégie a fait l’objet d’une révision par une autre conseillère 
en information scientifique et a été par la suite adaptée dans chacune des bases de données 
consultées. La stratégie élaborée pour chacune des bases de données bibliographiques ainsi que 
la liste des autres sources consultées sont disponibles sur demande. 
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Recherche exploratoire de la littérature scientifique et grise 
Une recherche complémentaire a été effectuée au moyen du moteur de recherche Google afin de 
recenser d’autres publications pertinentes. Les sites Web des sociétés savantes, agences 
d’évaluation des technologies de la santé, des organismes gouvernementaux (p. ex. 
ClinicalTrials.gov) et des associations professionnelles ont été consultés. La liste des sources 
consultées ainsi que la stratégie de recherche employée lors de leur consultation est disponible 
sur demande. 

Sélection des publications et extraction des données publiées 
La sélection des publications pertinentes a été réalisée par consensus entre trois professionnels 
scientifiques. L’extraction de l’information pertinente, issue des publications sélectionnées, a été 
réalisée par un professionnel scientifique, puis validée par un second. Les résultats, sous forme de 
tableaux d’extraction, sont disponibles sur demande. 

Recensement des thérapies cellulaires et géniques approuvées à l’échelle mondiale et 
des essais cliniques en cours 

Les rapports de la société américaine de thérapies géniques et cellulaires (American Society of 
Gene and Cell Therapy (ASGCT)) et de la société internationale de thérapies cellulaires et 
géniques (International Society of Cell and Gene Therapy (ISCGT)) ont été utilisés pour 
dénombrer les traitements approuvés par les différentes agences réglementaires à l’échelle 
mondiale, depuis 2015 (ASGCT, 2026; ISCGT, 2025). 

Le recensement des essais cliniques en cours évaluant des thérapies cellulaires et géniques a été 
effectué à l’aide de la base de données accessible sur le site clinicaltrial.gov. Pour chaque type de 
thérapies cellulaires et géniques, nous avons collecté les essais cliniques actifs (Study Status: "not 
yet recruiting" OR "recruiting" OR "active not recruiting") et restreint le dénombrement aux essais 
de phase I/II, phase II et phase III. Les mots-clés utilisés pour rechercher les différents types de 
thérapies cellulaires et géniques dans les requêtes sont disponibles sur demande.  

Évaluation de la qualité méthodologique des publications sélectionnées 
L’évaluation de la qualité méthodologique des publications sélectionnées n’a pas été effectuée. 

Collecte et synthèse des données contextuelles et expérientielles 
Des cliniciens et autres professionnels du réseau de la santé et des services sociaux ont été 
consultés afin de recueillir des informations pertinentes. Les principaux constats sont résumés 
sous forme de synthèse narrative. 

Accompagnement scientifique et appréciation critique par les pairs 
Une validation du document a été effectuée par la coordination scientifique et la direction 
responsable de sa production. Une relecture par des personnes désignées d’autres directions 
scientifiques de l’INESSS ainsi que par la Vice-Présidence scientifique a également été effectuée. 
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Prévention, déclaration et gestion des conflits d’intérêts et de rôles 
Pour l’ensemble des personnes consultées, les conflits d’intérêts et de rôles ont été déclarés et 
gérés conformément à la Politique de prévention, d’identification, d’évaluation et de gestion des 
conflits d’intérêts et de rôles des collaborateurs de l’INESSS4. Ces conflits sont divulgués à la fin 
de ce document. 

 

 
4 Information tirée du site de l’INESSS à l’adresse suivante : 

https://www.inesss.qc.ca/fileadmin/doc/INESSS/DocuAdmin/Lois_Politiques/Politique_INESSS_Conflit_interets_Collaborateurs_2020.pdf  

https://www.inesss.qc.ca/fileadmin/doc/INESSS/DocuAdmin/Lois_Politiques/Politique_INESSS_Conflit_interets_Collaborateurs_2020.pdf
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