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L'histoire de Ryan - le parcours d'une patiente

Ryanarecuundiagnosticde maladie de Gaucheralorsqu'elle n'avait que troissemaines. C'est
une maladierare causée parune carence enenzymes qui entraine 'accumulation de quantités
nocivesdecertainsgras. Maintenantagée d'unan, Ryanaperdulouie etlavision, elle a
égalementdescrisesd’épilepsie etdeladifficulté aavaler. Ses parents, Mallory et Cameron,
sesontretirésdeleurpratique chiropratique pouroffriraRyanlessoinsdontelle abesoin.Sa
premiereannéedevieaétéengloutiepardinnombrablesrendez-vouschezun spécialiste et
des pertes de fonction notables. Méme s'il existe des traitements approuveés pour certains
patientsatteintsdelamaladie de Gaucher, lesrestrictionsimposéesalacces acesthérapies
ont causé aux parents de Ryan bien dusouci. Ceux-cis'inquietent que leur fille pourrait étre
retirée du traitement a tout moment. Ryan est maintenantinscrite a un essai clinique de

thérapie génique aux Etats-Unis.
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Lestraitementspourlesmaladiesraresexigent
habituellementdescodtsparpatientplusélevés
guelesmédicamentspourdesmaladiescourantes
danslecontextede programmesderechercheet
développementarisqueélevéetdepetites
populationsde patients.
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Le systeme complexe d'examen des
meédicaments du Canada peut décourager ou
retarderlelancementdenouveauxtraitements au
Canada. Les patients d'autres pays développés,
dontlesEtats-Uniset|Europe, ont acces plus tot
aux nouveaux traitements.
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Les patients font face ade nombreux obstacles,
ycomprisdesdisparitésdanslacouvertureentre
les provinces et une coassurance plus élevée.

Legouvernement du Canadaapromisunmilliard de dollars surdeux
ansacompterde 2022-2023 pour lancer la stratégie nationale sur les
medicamentspourlesmaladiesraresafind’améliorerleuracces. On
ne sait pas comment ce financement sera utilisé. Parmiles
principaux chefs de file provinciaux dans ce dossier, on compte le
Québecquialanceélapremiere stratégie pourles maladiesraresen
juin2022.

Les gouvernements ont investi 525 millions de dollars dans le
traitement des maladies rares non cancéreuses en 2021, ce qui
représente seulement 3,2 % des dépenses publiques totales en
meédicaments.” L'augmentation des investissements pour élargir
I'acces aux médicaments pour les maladies rares est gérable. De
nombreuses lacunes et des retards en matiere d'acces pourraient
étrecomblésgraceadesstratégiesfédéraleset provincialessurles
maladiesrares.

https://www.ourcommons.ca/Content/Committee/421/HESA/Reports/RP10349306/hesarp22/hesarp22-e.pdf
https://rare-x.org/case-studies/the-power-of-being-counted

Une analyse comparative internationale du remboursement public des médicaments orphelins dans les provinces canadiennes par rapport
aux pays européens : https://ojrd.biomedcentral.com/track/pdf/10.1186/s13023-022-02260-6.pdf

MNC explique les délais de remboursement public des nouveaux médicaments pour les patients canadiens (30 juin 2020) :
http://innovativemedicines.ca/wp-content/uploads/2020/07/CADTH-TTL-8.5x11-EN-Final.pdf

Quelles sont les possihilités?

LeCanadaestl'undesseulspaysdéveloppés a
nepasavoirdestratégienationalepourles
maladies rares, mais des efforts sont en
courspourenmettreuneenceuvre.

L'amélioration de l'acces aux traitements et
aux essaiscliniques peutsauveretaméliorer
considérablement la vie des patients.

L'amélioration de I'acces aux traitements

peut libérer des ressources du systeme de
santé et assurer que les Canadiens sont en
meilleure santé et contribuental'économie.
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Investir dans les infrastructures : Appuyer et financer les
propositions relatives aux réseaux de centres d'expertise
pour les maladies rares au Canada.

Processusdistinct pourlesmaladiesrares: Créer des programmes
permettant aux patients atteints de maladies rares et aleurs
meédecins de demander un acces financé aux médicaments.

Eliminerlesobstacles a 'accés: Créer des processus
d'évaluation des technologies de la santé personnalisés qui
reconnaissent la nature particuliere du développement des
traitements pour les maladies rares ; éviter d'exiger de tels
examens pour les médicaments ayant un faible impact
budgétaire.

5 https://rarediseases.org/new-report-finds-medical-treatments-for-rare-diseases-account-for-only-11-of-us-drug-spending-
nearly-80-of-orphan-products-treat-rare-diseases-exclusively/

6 https://www.raredisorders.ca/content/uploads/CORD_Canada_RD_Strategy_22May15.pdf

7 Affiche d’Eversana, Conférence annuelle de I'Association canadienne pour la thérapeutique des populations 2021 :
https://www.capt-actp.ca/wp-content/uploads/2021/10/35-Lech-CAPT_2021_Poster_27Sept2021_final.pdf
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