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Résumeé exécutif

Les Canadiens atteints de maladies rares veulentavoir accés aux médicaments qui pourraientles aider a
gérer et a traiter leur maladie. Ces médicaments peuvent toutefois étre extrémement colteux : en 2019, 0on
comptait93 médicaments pour letraitement des maladies rares approuvés au Canada quico(taientplus de
100000 S par patient et par an, dont plus dela moitié coltaient plus de 200 000 S1.

La question de savoir commentassurer unacces équitableaux médicaments pour letraitementdes maladies
rares tout en soutenantla viabilité du systéeme de soins desantéa été soulevée lors des consultations de
2018 du Conseil consultatif sur lamiseen ceuvre d’un régime national d’assurance-médicaments. Dans son
rapportfinal,leConseila recommandéla création d’'unestratégie nationalevisanta fourniraux patients un
acces a ces médicaments spécialisés qui soitéquitable, cohérentet fondé sur des preuves. En réponse, le
gouvernement du Canada s’estengagé a travailler avec les provinces, les territoires etd’autres partenaires
afinde créer une stratégie nationalesur les médicaments pour letraitementdes maladies rares.

En janvier 2021, Santé Canada a lancéun processus national de mobilisation en ligne pour permettre aux
Canadiens —en particulier les patients atteints de maladies rares, leurs familles etd’autres intervenants —de
lui communiquer leurs points devue et leurs idées pour une stratégienationale. Le présent rapportrésume
les réponses a la mobilisation nationaledu public etdes intervenants, qui a eu lieudu 27 janvier au

26 mars 2021.

Les participants ontété invités a répondreau document intitulé : Elaboration d’une stratégie nationale sur les
médicaments onéreux pour le traitement des maladies rares : Un document de travail pour solliciter la
participation des Canadiens qui posaitdes questions sur trois enjeux principaux :

1. Comment améliorer |’accés des patients aux médicaments onéreux pour letraitement des maladies
rares et garantir unacces cohérentpartoutau pays.

2. Comment faireensorte que les décisionsrelatives a la couverture des médicaments onéreux pour le
traitement des maladies rares soientfondées sur les meilleures preuves disponibles.

3. Comment garantir queles dépenses en médicaments onéreux pour le traitement des maladiesrares
ne mettent pas de pressionsurla viabilité du systéme de santécanadien.

La mobilisation a été menée par l'intermédiairedecingséances dediscussion ouvertes virtuelles, de

16 réunions virtuelles avec les intervenants, d’un questionnaireen ligne et de soumissions parcourrier
électroniqueou postal. La mobilisation a permis derecueillirdes perspectives diverses etla participation de
plus de 650 personnes et organisations,y compris des patients etdes membres de la familleayantune
expérience vécue. Voici unrésumé de ce que nous avons entendu.

Ce que nous avons entendu. .. sur 'amélioration de I’accés aux traitements des maladies rares et
P'uniformisation de cet accés dans tout le Canada

Le lieude résidenced’une personnene devraitavoir aucuneincidencesur leur accesaux traitements. Les
gens nous ont ditque la « loteriedu code postal » existeparcequechaqueadministration (c.-a-d.,les
provinces etterritoires) décide des médicaments qu’elleremboursera (ce qu’on appellecommunément la

« liste des médicaments assurés »). De plus, les administrations peuventavoir des criteres différents qui
doivent étre remplis avantquela couverture des médicaments ne soitconsidérée. Les gens ont souligné que
des problemes similaires se posentlorsquela couverture des médicaments d’une personnefaitpartied’un
régime d’assurance privé (c.-a-d. un régime d’assurance-médicaments offertaux employés par leur
employeur). Cette situation engendredes lacunes dans letraitementen fonctiondulieu de résidence.

Selon les participants, un cadrenational unique pour les traitements des maladies rares rendraitl’acceés plus
équitableet constitueraitl’élémentleplus importantd’une stratégie nationale. Toutefois, les participants ont
averti qu'une stratégienationalenedevraitpas supprimer |'acces de ceux qui y ont déja acces parlebiaisde
programmes publics. |ls ontégalement souhaitéla miseen placed’unorganismedecoordination transparent
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et une meilleure harmonisationdu systéme, et ils ontdemandé que les patients et les cliniciens aient
davantageleur mot a direa |I’égard de tous les volets de |a stratégie.

Ce que nous avons entendu. . . sur 'obtention des meilleures preuves possible pour les décisions relatives
aux médicaments pour le traitement des maladies rares

En raison du petitnombre de personnes atteintes de maladies rares, il estrarement possiblederespecter les
normes habituelles en matierede preuves pour I’approbation des médicaments. De nombreux participants
ont déclaréque les médicaments pour les maladiesrares doivent étre évalués différemment des
médicaments pour les maladies courantes.Ona demandéque les patients et leurs soignants soient mobilisés
dans I’établissementde la définition de ce qui constitueun « bienfait» ou une « amélioration » lorsde
I’évaluationdes résultats d’un traitement.

La grande majorité des personnes interrogées ont classéles modeles d’approbation etde couverture
innovants, tels quele paiement pour lerendement, I’acceés précoceet I’acces géré, comme |'option la plus
importante pour établir unemeilleurebasededonnées probantes. Certaines des options alternatives
suggérées comprenaientl’accélérationdel’approbation de médicaments déja approuvés dans d’autres pays,
I’évaluationdes preuves par des groupes d’experts a partir dedonnées internationales etcanadiennes, et
I'adhésion a des réseaux internationaux de partage des preuves. Les participants ontsoulignéqueles
patients et les cliniciens doiventfaire partiedetout groupe d’experts qui examineles avantages potentiels
d’un médicament.

Ce que nous avons entendu. . . sur 'équilibre entre les dépenses consacrées aux médicaments pour le
traitement des maladies rares et la viabilité globale du systeme de soins de santé canadien

De nombreuses personnes ontestimé que I’accentmis sur lecoltélevé des médicaments négligeaitleur
valeur pour les patients, lesystéme de santéet la sociétédans son ensemble. De maniére générale, les
participants ontestimé qu’il fallait plus detransparencedans lafagondontles prix des médicaments sont
fixés et ont suggéré que les gouvernements travaillentensemble pour fairebaisser les prix. En examinantles
options, la plupartdes personnes ontestimé qu’un meilleur partagedes co(ts et une mise en commun des
risques constituaientla meilleureapproche. Certains participants pensaientquele gouvernement fédéral
pourraitréassurer les régimes d’assurance-médicaments, en prenant en chargeles colts des médicaments
dépassantun certainseuil.

Parmi les autres idées soulevées, citons le paiement pour le rendement (ol les gouvernements financentles
médicaments en fonction de |'efficacité du produit), mais d’autres ontmis en garde contre lefait que cette
approchen’entraine ni une baissedes colts ni des traitements plus efficaces. Certaines personnes pensaient
gu’en investissantdans|a science ouverte et dans la recherche, le développement et |a fabrication de
médicaments au Canada, on pourrait produire des traitements rentables au fil du temps. Nous avons observé
un soutien écrasanten faveur de la collaboration internationale et de nombreuses personnes souhaitaient
gue I'onfassedavantage pour fairevenir les essais cliniques au Canada, car ils permettent aux patients
d’essayer des traitements nouveaux et prometteurs.

Ce que nous avons entendu. . . de la part des partenaires autochtones

Les Canadiens autochtones portentun lourd fardeau demaladieet ont des résultats en matiére de santé
moins bons que les Canadiens non autochtones, et ils doiventfairefacea une réalité différentelorsqu’ils
accédent auxservices desanté. Les expériences des Premieres Nations, des Inuits et des Métis avec le
systéme peuvent différer considérablement, d’ou I'importance pour la stratégie nationaledereconnaftre et
d’envisager uneapprochefondée sur les distinctions afind’améliorer les résultats en matiére de santé.

Il estessentiel d’instaurer laconfianceet de lutter contre leracismedans lesystéemede santé. Les
participants autochtones etde nombreux autres groupes d’intervenants souhaitentqueles décisions
relatives a I’admissibilité d’'un patientindividuel au financement des médicaments pour letraitement des
maladies rares soienttransparentes, etqu’une procédured’appel soitmiseen placeafin queles patients a
qui l'onrefuseun financement aientla possibilité de contester la décision.
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Les peuples autochtones assurentdeplus en plus la prestation deleurs propres services desanté. Les
participantssesontinquiétés del’impactdela stratégie nationalesur les programmes de santé autochtones
actuellementen place, caril existe des accords entreles gouvernements autochtones et les autres
gouvernements sur lefinancementet |la prestation des services desanté. La stratégie doitrespecter ces
accords existants, maintenir un dialogue continu avec les partenaires autochtones aux tables de décision et
veiller a ceque les soins soient maintenus.

Les prochaines étapes importantes pour les participants sont notamment les suivantes :

e Travailler en étroitecollaboration avec les provinces, les territoires, | es partenaires autochtones et
les intervenants afin d’élaborer une stratégie coordonnée permettant aux patients de recevoir les
traitements efficaces dontilsontbesoin.

e FEtablir des définitions communes des « maladiesrares » etdes « médicaments onéreux » et de
meilleures lignes directrices sur ce qui constitue des « avantages » et des « améliorations » pour
évaluer les traitements des maladies rares.

e Examinerles pratiques exemplaires dans d’autres compétences, notamment en France, en
Allemagne, au Royaume-Uni et en Australie.

e \Veilleraceque I'approcheréglementaire, |a tarification des médicaments etla capacitéde
recherche et d’innovation du Canada soient favorables auxmédicaments pour letraitement des
maladies rares.

e Réfléchirala maniéredesoutenir les patients de manieére plus globale,y compris en matiérede
dépistage, de tests et de diagnostics.

Le gouvernement du Canada examineraattentivement les idées et |les suggestions que nous avons entendues
tout aulongdu processus demobilisation. Pendantl’été, dans lecadredu suivi durapport, Santé Canada
poursuivrales discussions avec les patients etles soignants, les professionnels dela santé, les chercheurs, les
régimes d'assurance-médicaments privés, I'industrie pharmaceutique etd'autres intervenants.Santé Canada
continuera également les discussions etla collaboration avec les provinces etles territoires, les partenaires
du systéme de gestion des produits pharmaceutiques, etles partenaires autochtones pour élaborer une
stratégie qui fonctionnera pour tous les Canadiens.D'autres mobilisations publiques visanta informer un
modele compréhensif pour la stratégienationaleaurontlieu a I'automne. Le gouvernement canadien
travailleraaulancementde la stratégie nationale sur les médicaments pour letraitement des maladiesrares
en 2022 avec le soutien de toutes |les personnes concernées.
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Introduction

Les maladies rares sontsouventchroniques, peuvent étre gravement débilitantes etméme mortelles, et il
existepeu ou pas de traitements pour la plupartd’entreelles. Les Canadiens atteints de maladies rares sont
confrontés a laréalité queles thérapies conventionnelles etles soins desantéclassiques nesuffisentpas a
répondre a leurs besoins. Toutefois, ils sont déterminés a trouver un traitement qui pourraitles aider, et
I'industrie pharmaceutique répond en mettant au pointun nombre croissantde médicaments. Toutefois,
lorsquedes traitements sontdisponibles, ils peuvent étre extrémement codteux. En date de 2019, 0n
comptait93 médicaments pour letraitement des maladies rares approuvés au Canada qui coltaient plus de
100000 $ par patient et par an, dont plus dela moitié coltaientplus de200000S 1.

Au cours de ses travaux, le Conseil consultatif sur lamiseen ceuvre d’un régime national d’assurance-
médicaments a entendu des préoccupationsselon lesquelles le colit des médicaments pour letraitement des
maladies rares peut menacer la viabilité des régimes d’assurance privés et publics —mais en méme temps, les
patients comptent sur ces médicaments pour changer leur vie, et souvent la sauver. Dans sonrapportfinal,
publiéen 2019, leConseil a recommandéau gouvernement fédéral de collaborer avec les gouvernements
provinciaux etterritoriauxpour élaborer un processus national distinct permettant d’offrir un acces
équitable, cohérent et fondé sur des preuves a ces médicaments spécialisés.

Comment les personnes atteintes de maladies rares obtiennent-elles actuellement les médicaments
dont elles ont besoin?

Avantqu’un médicament puisse étre vendu au Canada, Santé Canada examine les preuves scientifiques
pour s’assurer de l'innocuité, de la qualité et du fonctionnement prévu du médicament. Les agences
canadiennes d’évaluation des technologies de la santé (’Agence canadienne des médicaments et des
technologies de la santé et I'Institut national d’excellence en santé et en services sociaux) évaluent les
avantages cliniques et les colits du médicament et délivrent une recommandation pour ou contre le
financement public. Une fois qu’un médicament est autorisé par Santé Canada, il peut étre vendu et
acheté, et les régimes d’assurance-médicaments publics et privés peuvent décider s’ils couvriront le
médicament pour leurs membres. Chaque régime d’assurance-médicaments public ou privé décide pour
lui-méme s’il paiera le médicament pour ses membres, et sous quelles conditions.

Les médicaments dont les Canadiens atteints de maladies rares ont besoin sont payés de diverses facons :
par une assurance privée ou publique, par des programmes d’aide aux patients offerts par les compagnies
pharmaceutiques, par le Programme d’accés spécial de Santé Canada, par les patients qui paientde leur
poche ou qui s’inscrivent a un essai clinique. Il y a plusieurs étapes pourdécider de la fagon dontles
meédicaments sont couverts au Canada (voir la figure 1 dansle document de travail).

Pour aider les Canadiens atteints demaladies rares a accéder aux médicaments dontilsontbesoin, le

budget de 2019 prévoyaituninvestissementpouvantaller jusqu’'a 1 milliard dedollarssur deux ans, a partir
de 2022-2023, et pouvantallerjusqu’a 500 millionsdedollars par année par la suite?. Le gouvernement du
Canadas’estengagé a travailler avec les provinces, les territoires et d’autres partenaires afindecréer une
stratégie nationale sur les médicaments pour letraitement des maladies rares. En janvier 2021, Santé Canada
alancéun processus national de mobilisation enligneet a invitéles Canadiens —en particulier les patients
atteints de maladies rares, leurs familles et d’autres intervenants — a lui communiquer leurs points devue et
leurs idées surles prochaines étapes a suivreen vue d’'une stratégienationale.

! Conseil d’examendu prix des médicaments brevetés, (2020). « Apercu des dépenses en médicaments onéreux pour les
maladies rares » (présentation). Consultéle 30 décembre 2020sur : https://www.canada.ca/content/dam/pmprb-
cepmb/documents/consultations/draft-guidelines/2020/Webinaire1-MOMR-taille-marche-FR.pdf

2 Gouvernement du Canada (2019). « Aller de I’avant avec la mise en ceuvre du programme nationald’assurance-médicamg
», récupéré le 27 avril 2021 de : https://www.budget.gc.ca/2019/docs/themes/pharmacare -assurance-medi
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La mobilisationenlignea durédu 27 janvier au 26 mars 2021. Un document de travail (Elaboration d’une
stratégie nationale sur les médicaments onéreux pour le traitement des maladies rares : Un document de
travail pour solliciter la participation des Canadiens) a été élaboré pour aider a encadrer la mobilisation.
Santé Canada posaitdes questions (voir |’'annexe A) sur trois points essentiels danslecadrede cette
consultation :

1. Comment améliorer|’accés des patients aux médicaments onéreux pour letraitement des maladies
rares et garantir unacces cohérent partoutau pays.

2. Comment faireensorte que les décisionsrelatives a la couverture des médicaments onéreux pour le
traitement des maladies rares soientfondées sur les meilleures preuves disponibles.

3. Comment garantir queles dépenses en médicaments onéreux pour le traitement des maladiesrares
ne mettent pas de pressionsurla viabilité du systeme de santécanadien.

La mobilisation a été menée par l’'intermédiairedecingséances dediscussion ouvertes virtuelles, de

16 réunions virtuelles avec les intervenants, d’un questionnaireen ligne et de soumissions parcourrier
électronique ou postal. La mobilisation a permis derecueillirdes perspectives diverses etla participation de
plus de 650 personnes et organisations,y compris des patients et des membres de la familleayantune
expérience vécue. Dans un processus paralléle, Santé Canada a rencontré plusieurs groupes autochtones
depuis la publication du document de travail ets’estengagé a poursuivreledialoguetoutaulongdela
conception et de la miseen ceuvre de la stratégie.

Nous tenons a remercier tous ceux et celles qui ontpris letemps de participer. De nombreux participants
nous ont faitpartdes détails deleurs difficultés personnelles avec les maladies rares et|’accés aux
traitements. Nous tenons a exprimer notre sincéregratitude pour ces informations. Les idées que nous avons
recueillies contribueronta faireensorte que le pointde vue des patients, de leurs familles etdes autres
intervenants alimente une stratégie nationale qui donnela prioritéa |I’accés des patients a des traitements
efficaces dans toutle pays, qui fonctionnedans le contexte du systéeme de santé canadien etqui respecte le
roledes provinces etdes territoires dans laprestationdes soins desanté.

La mobilisation en ligne en un coup d’ceil

e Cingséances dediscussion ouvertes virtuelles, auxquelles ont participé plus de 300 personnes

e 16réunions virtuelles des intervenants, avec plus de 350 participants

e 136réponses recues auquestionnaireenligne

e 100soumissions écrites

e Quinous avons entendu : Les patients et leurs familles, les groupes de patients, I'industrie
pharmaceutique, les cliniciens, les chercheurs, les régimes d’assurance-médicaments privés, les
courtiers en prestations, les entreprises, les syndicats, les organisations desanté, etc.

e Les décideurs gouvernementaux et les partenaires du systémede gestion des produits
pharmaceutiques étaient également présents
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Ce gue nous avonsentendu. .. surl’améliorationde I'acces aux
traitements des maladiesrares et I'uniformisation de cet acces

dans tout le Canada

Les gens ont parléde nombreux obstacles a |’acces aux traitements. Ils ontnotamment souligné que
I'approcheactuelle, selon laquellechaque provinceou territoire prend ses propres décisions en matiere
d’approbation etde financement des médicaments pour letraitement des maladies rares, entraineune
inégalitéd’acces selonlelieuderésidencedu patient.

« Le financement devrait provenir du palier fédéral[...] Je sais que les médicaments sont financés
différemment en fonction de la décision de chaque province sur ce qu’elle choisit de financer ou non et
sur les raisons de ce choix. Je comprends que le colt est un facteur important, mais une vie reste une
vie. » — Patient, membre de la famille ou soignant?

Les patients ont souvent appelécela la « loteriedu code postal », c’est-a-dire queles patients souffrantd’une
maladiespécifiquedans uneprovince peuvent avoir le médicamentcorrespondantcouvert,alorsqueles
patients d’'une autre provincenele sontpas.|Ils ontégalement cité les conditions variables a remplir avant
gu’un médicament soit payécomme un facteur importantexpliquantles différences decouverture d'un
payeur a l'autre.

De nombreuses personnes ontdéclaréqu’il étaitimportantde définir a la fois les « maladies rares » etles «
médicaments onéreux » dans la stratégie, et d’examiner comment la définition sera utiliséeet ce qu’elle
signifieraitpour les intervenants. Si cen’était pas lecas, cela pourraitconduirea un systeme qui excluraitles
gens ou créeraitdes écarts entre les payeurs publics et privés. Néanmoins, unemise en gardea été formulée
guanta la nécessitéde définir les termes avec soin, en raison durisque d’exclure des médicaments ou des
conditions quinecorrespondent pas aux définitions, mais qui sont peu susceptibles d’étrefinancés par les
voies standard. Les participants ont déclaré quela définition devaitaller au-dela d’'unesimple définition
numérique (c.-a-d. 1 personnesur 2 000) et inclure des éléments tels que la gravitédela maladie, lefardeau
et lemanque de traitements disponibles. Les gens ont également ditque la définition dela stratégiedevrait
tenir compte des définitionsinternationales afin quele Canada s’alignesur les autres pays.

D’autres ont soulevéla nécessité de s’assurer quetoutes les administrations ou tous les payeurs parti cipent
auprogramme. On a estimé que lefaitde permettre aux payeurs dese retirer et de laisser les
administrations décider des médicaments a couvrir signifieraitle maintien d’'un accés inégal a traversle pays.
Les gens étaient également préoccupés par la proposition defonder le montant des franchises sur lerevenu
du ménage des patients. Selon eux, cette démarche pourraitétreinjustesi ellenetient pas compte du colt
cumuléde plusieurs médicaments ou des colits élevés non liés aux médicaments auxquels de nombreux
patients sontconfrontés.

Les gens ont soulignéla nécessité deveiller a ceque la couverture des médicaments soitamélioréeavec
I’'adoption dela stratégie. Certains ontexpriméla crainte queles régimes privés d’assurance-médicaments
retardent ou réduisentleur couvertureen raison decette stratégie. Dans I’ensemble, les participants sesont
concentrés sur les moyens de réduirela fragmentation de la couverture des médicaments. De nombreux
participantsontsouhaité queles payeurs privés soientintégrés a la solution, en continuanta couvrir les
médicaments pour les maladies rares eten partageantles colts avec les gouvernements et I'industrie.

3 pour protéger la confidentialité tout en indiquant le point de vue qui se cachederriére une citation, nous avons utilisé
les descripteurs généraux parmilesquels les participants ont pu choisir pour s’identifier.
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« Alors que d’autres personnes atteintes de ma condition obtiennent une couverture par I'entremise
de Trillium ou du Programme ontarien de soutien aux personnes handicapées (POSPH), je ne suis pas
en mesure d’obtenir une couverture pour ces médicaments et je dois payer des milliers de dollars par
mois ou refuser de prendre les médicaments... il faut une stratégie nationale pour prendre en charge
tous les patients qui ne sont pas admissibles aux régimes provinciaux ou privés existants. Ceux qui
passent a travers les mailles du filet. » — Patient

Les gens ont exprimé leur inquiétude et leur frustration quantau fait qu’'un médicament peut recevoir
I’approbation réglementaire pour étre vendu au Canada (aprés I’examen de Santé Canada), mais queles
régimes d’assurance-médicaments provinciaux, territoriaux ou privés peuvent quand méme choisir denepas
le couvrir.Nous avons entendu qu’une partiedu problémeréside dans les examens et les décisions
contradictoires des autorités réglementaires et des organismes d’évaluation des technologies dela s anté. De
nombreuses personnes ont déclaréqueles organismes deréglementation et d’évaluation, ainsiqueles
payeurs et les négociateurs deprix, devraienttravailler de maniéretransparente pour harmoniser leurs
décisions, les adapter aux médicaments destinés aux maladies rares etles communiquer clairementau
public. En outre, quelques participantsontsoulevéles défis posés par le Programmed’accés spécial. Certains
ont mentionné que des lacunes dans|’acces des patients sontcréées lorsque les médicaments restentdans le
programme pendant plusieursannées au lieu derecevoir une autorisation. Certains cliniciens ontsuggéré
que le processus dedemande du Programme d’acceés spécial pourrait étre plus rationalisé, tandis que
d’autres cliniciens ontsuggéré que I’évaluationetles critéres doivent étre plus stricts.

Lorsquenous avons interrogé les gens sur les quatre options présentées dans le document de travail pour
garantir un acces cohérentaux médicaments pour letraitement des maladies rares, quel quesoitlelieude
résidencedu patient, la majoritédes participantsontdéclaréqu’un cadreuniquepourla prisededécision
seraitl’élément leplus importantd’unestratégie nationale. Ils utilisaient des termes différents pour désigner
cette idée : approche pancanadienne, nationale, centralisée ou unifiée, mais ontconvenu qu’un cadreunique
rendraitlesystéme plus équitable, éviteraittouteinfluencepolitique, réduiraitlefardeau des petites
provinces etfourniraitdes informations plus cohérentes au public. Certains ontsuggéré que leCanada
pourraits’inspirer dela Sociétécanadiennedusang, qui a une approche pancanadienne pourl’achatetla
fourniturede produits sanguinsdanstoutlepays, avec le soutien et |a participation des provinces.Bien qu’un
cadreuniqueaitété préféré, les participants ontclairementindiquéque I'approchedela stratégie ne devrait
pas réduirela couverture des médicaments déja disponibles dansles provinces —ils nevoulaient pas queles
programmes existants soientsupprimés.

« Un cadre unique pour la prise de décision concernant les médicaments onéreux... signifierait une
cohérence dans I'approche décisionnelle a tous les niveaux, de sorte que I'accés pourrait étre le méme
dans chaque province. » — Patient, membre de la famille ou soignant

Un certain nombre de personnes ont estimé que les trois autres options, a savoirun organismede
coordination transparent, la mobilisation des patients etdes cliniciens, etlesoutien coordonnéala
recherche, devraienttoutes fairepartied’'un cadreunique (voir ['annexe B). Comme |’a ditun professionnel
de la santé, « j’ai choisitoutes les options parce quechacuned’entre elles contribueraa la miseenplaced’un
cadreplus équitable, plus transparent, partageant|a pers pectivedela mobilisation des patients etdes
cliniciens, et conforme a un réseau national plutét que provincial. »

Si de nombreux participants ontdéclaré qu’un organisme de coordination transparent pourrait étre efficace
pour un cadreunique,d’autres se sontdemandé s’il pouvait étreréellement transparent.lls doutaient
également qu’un organismede coordination soitexempt de conflits d’intéréts et souhaitaientquesa
composition etla participationdes membres soientégalement transparentes. « Les principaux acteurs ne
doivent pas selimiter aux régimes d’assurance-médicaments privés etpublics —ils doiventinclureles
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fournisseursdesoinsdesanté, les patients, les chercheurs etles développeurs de médicaments », a déclaré
une personne.

Ilyaun consensus surlefaitquelesystéme a besoin de moins de bureaucratie. Certains participants pensent
que la création d’uneautre entité décisionnelle pour superviser les médicaments pour letraitement des
maladies rares pourraitralentirles approbations et suggérent d’utiliser les organisations déja en placeau
Canada. Les participants ontmassivement convenu que le processus doit étre axésur le patient, transparent,
opportun, équitable, prévisible et collaboratif, quelle quesoitla manieredontil estorganisé. Les patients, en
particulier,ontsoulignél’importanced’un accés rapideaux traitements, car certains d’entre eux peuvent en
venir a dépasser lemoment ou |I’age opportun et ne plus bénéficier dethérapies susceptibles de changer leur
vie.

« Une communication transparente et davantage d’informations sur les délibérations des organismes
consultatifs et sur les raisons de leurs recommandations, notamment leur justification, les élémentsde
preuve auxquels on accorde quel poids et les délais du processus, seraient les bienvenues, car une trop
grande partie du systéme actuel se déroule a huis clos. » — Chercheur

Nous avons entendu que la participation des patients etdes cliniciens est essentielle. La plupartdes
discussionsauxquelles les patients, les soignants etles cliniciens ont participé, ainsi queles propositions
gu’ils ontsoumises, comportaientun appel a étre traités comme des partenaires etnon comme des
spectateurs. Leur message, « rien sur nous sans nous », étaitclair etrécurrent. Les personnes interrogées
estiment que I'opiniondes médecins traitants n’est pas suffisamment priseen compte lors dela prisede
décision etsouhaitentquedes cliniciens etdes patients siegentdans des groupes ou des conseils consultatifs
créés dans lecadred’une stratégie nationale. Nous avons entendu dire que si les patients etles cliniciens
sontdéja mobilisésdansunecertaine mesure, néanmoins, le systéme pourraitcréer des moyens plus
significatifs et plus transparents de participer. L'Agence européenne des médicaments a été constamment
citée comme un exemple de participation significative des patients, ol les représentants des patients
recoiventune formation pour connaitreles processus deréglementation et de remboursement, et
participenta la conception du cadreetde ses lignes directrices.

Il estimportantde reconnafitre que des préoccupations ont été exprimées quantaufaitque les groupes de
défense des patients et les organisationsa butnon lucratifreprésentantles maladies rares peuventne pas
étre neutres : certains peuvent avoir des conflits d’intéréts en raison deleurs bailleurs defonds ou de leurs
modeéles de financement. Si lesoutien de I’'industrieest une ressourceimportante pour de nombreux
groupes, la plupartdes participants ontestimé que les personnes en conflitd’intéréts ne devraient pas jouer
un réleactif dans les organismes de décision engagés dans lastratégie, préférant que les patients individuels,
leurs soignants etles médecins prennent ces places. Les patients, en particulier,ontindiqué qu’ils avaient
parfois I'impression queleurs opinions n’étaient pas prises en compte en raison de conflits d’intéréts réels ou
percus et ont suggéré que legouvernement s’efforce de donner plus de poids a la voix des pati ents etaux
organisations de patients.

On nous aditque I’approbationetla couverture des médicaments pour le traitement des maladiesrares
devraientétre adaptées aux circonstancesuniquesdela maladieetdes options detraitement de chaque
individu, carlanaturedes maladies rares signifiequ’'unestratégie « tailleunique » laisseraitinévitablement
certains patients sans traitement efficace. Certains ontfaitvaloir quela demanded’un clinicien pour I’acceés
ou la poursuited’un traitement pour un patientdevraitsuffire pour qu’'un médicament soitapprouvéet
payé, d’autantplus queles options de médecine personnalisée et de thérapies géniques se multiplient.

Les inquiétudes concernantla satisfaction des besoinsindividuelsontconduita demander que la stratégieait
un mécanismed’appel, ou un groupe d’experts pourraitétre utilisé efficacement. Entre autres exemples, les
gens craignaientquesi la stratégie autorise des modéles de couverture et d’approbation, commele paiement
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pour le rendement ou I’accés géré*, les patients pourraientsevoir retirer un médicament qui fonctionne
pour eux ou devoir le payer eux-mémes si legouvernement décide que les preuves ne sont pas suffisantes.
Comme I’a ditun participant, « je pense que tout processus mis en placedevraitégalementcomporter une
procédured’appel.Si une personneestime que le médicament est efficace ou précieux bien qu’il n’atteigne
pas un objectif prédéterminé, qu’est-ce qui est mis en placepouryremédier? »

Moins de personnes ontindiqué que lesoutien coordonnéa la recherchesur les maladies rares permettrait
d’améliorer|’accés aux soins, bien quecertains aientdéclaré quela recherche pourraitcontribuer a soutenir
le systéme de soins desantéen améliorantla basededonnées probantes et en découvrantde nouveaux
traitements.

Ce gque nous avonsentendu. .. surl’obtention des meilleures
preuves possible pour les décisions relatives aux médicaments
pour le traitement des maladies rares

Tout le monde veut des traitements pharmaceutiques qui fonctionnentet sonts(rs. Toutefois, les normes
habituelles en matiérede preuves peuvent ne pas s’appliquer en raison du faiblenombre de personnes
touchées parles maladies rares. De nombreuses personnes ontdéclaré que les médicaments pourle
traitement des maladies rares devaient étre évalués et surveillés différemmentafin que les patients nesoient
pas obligés d’attendreles traitements dont ils ont désespérément besoin. Les patients ont parlédes années
et des efforts qui peuvent étre consacrésa la collectede fonds pour la rechercheet les essais cliniques, pour
ensuiteétre dégus lorsquel’approbation des nouvelles thérapies estretardée ou qu’elles ne sontpas
approuvées du tout.

Certaines personnes nous ontditque la réglementation canadienneen matiere d’évaluation et
d’approbation des traitements pour les maladies rares esttrop restrictive, prend trop de temps et
n’encourage pas les partenaires industriels a entrer sur lemarché canadien. Les gens étaient frustrés parle
faitque de nombreux médicaments utilisés dans d’autres pays nesontpas disponibles ici. Parfois, c’est parce
que le Canada n’a pas approuvé un médicament, d’autres fois, c’est parce que les entreprises napportent
pas de médicaments ici parcequelesystéme d’approbation estdifficilea naviguer etque lemarché est trop
petit pour valoir I'investissement.

Parmi les options proposées dans ledocumentde travail pour résoudre ce probléme, d'une maniere
écrasante, les gens ont classéles approches innovantes en matiered’approbation et de couverture comme
I’option la plus importante pour établir une meilleurebasededonnées probantes. Ces approches
comprennent le paiement pour le rendement, |’acces précoceet |I’acces géré, dans lecadredesquels des
données du monde réel sontrecueillies afin d’informer les décisions relatives a la couverture. Les patients,
leurs soignants etles cliniciensontdéclaréqu’ils devraient participer dans la définition du « rendement », car
les résultats difféerentd’un patienta I’autre, tout comme la perception de ce qui constitue un bon résultat.
Certaines personnes ontprévenu que les modéles de paiement pour le rendement pourraientne pas
fonctionner pour tous les médicaments. |l seraitimportantdetirer des enseignements de |la maniéredont
d’autres pays ontutiliséces accords etd’examiner comment ils peuvent étre utilisés etgérés au mieux dans
un contexte canadien.

Certains ontestimé que les notions de « bienfait» et d’ « amélioration » devraient étre redéfinies pour les
médicaments pour le traitement des maladies rares afin d’éclairer les décisions prises en partenariatavec les
patients et les cliniciens. Trop souvent, les médicaments pour letraitement des maladies rares sont
abandonnés ou ne sontpas couverts parcequ’ils nerépondent pas aux critéres d’admissibilité. Avec la

4 La rémunération au rendement et I’acces géré, ou lacouverture des médicamentsest liée al’efficacité d’'un médicament
(suivie par des études along terme pendant que les patientsle prennent, avec desrapportsrégulierssur son efficacité et
sa sécurité)sont lesexemplesdonnésdansle documentde travail.
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participation des patients etdes cliniciens, il a été jugé importantd’établir des critéres dedébut et de fin
pour les médicaments pour le traitement des maladiesrares. Commel’a ditun participant, « il estévident
que les modeéles traditionnels nefonctionnent pas pour les médicaments pour letraitement des maladies
rares.Un groupe d’experts national sera bien placé pour examiner les preuves...la collaboration
internationale permettra de recueillirdavantage de preuves. »

De nombreuses personnes ontsoulignéqueles processus d’approbation des médicaments pour letraitement
des maladies courantes nesont pas adaptés a I’évaluation des médicaments pour letraitement des maladies
rares.lls ontdéclaréqueles gouvernements devraient étre plus ouverts a I’acceptation de différents types et
guantités de preuves — en mentionnant notamment les preuves anecdotiques et I’expérience des patients (c.-
a-d.les résultats rapportés parles patients), pour compléter les preuves disponibles.

Les gens ont appuyéplusieurs idées visanta améliorer |a rapidité de I’approbation des médicaments au
Canada.Ll'une d’entre elles consistaita utiliser les décisions d’organismes deréglementation étrangers de
confiance,enaccélérant!’approbation de médicaments pour letraitement des maladies rares déja a pprouvés
en Europe et aux Etats-Unis, sans exiger de preuves canadiennes supplémentaires. Une autresolution
consistaita créer des bases de données nationales ou des registres de patients qui permettraientde suivre
les traitements, les résultats et!’évolution dela maladie des patients au fil dutemps. Etant donné que les
preuves sont souventincertaines dansles premiers stades del’autorisation demisesurlemarché, la collecte
de ces informations permettraitaux décideurs, aux patients eta leurs cliniciensdedisposer de plus
d’informations pour commencer, poursuivreou arréter un traitement. Les participants ontmentionné
I’utilisation des registres®de patients canadiens existants commebasede données. Les cliniciens etles
chercheurs en pédiatrieont appeléa la création debases dedonnées permettant de suivrel’évolutiondela
maladieetl’efficacité des traitements, en particulier chezles enfants, pour lesquels les données du monde
réel sontencore plus rares que pour les patients plus agés atteints de maladies rares. |l a été noté que les
enfants qui regoiventdes traitements curatifs qui changentleur vieconnaissentsouventdes effets
secondairesavie, et que la rechercheet le traitement de ces effets secondaires sontunvoletimportantdu
traitement des maladies rares chezles enfants qui nedoitpas étre négligé.

« La collecte de données du monde réel, associée a un échange mondial des donnéeset [...] a des
programmes d’accés élargi devant étre examinés par des experts nationaux et inte rnationaux
indépendants (libres de tout conflit d’intéréts), contribuera a renforcer la base de données probantes.
» — Clinicien

Bien que les « modeles d’approbation etde couverture innovants » aientété I’option la plus populaire pour
renforcer les preuves sur les médicaments pour letraitement des maladies rares, la plupartdes participants
ont estimé qu’ils devraient étre soutenus par une combinaison des autres options —un systéme de données
national, des réseaux nationauxetinternationaux indépendants decommunication des preuves, et un
groupe d’experts national (pour examiner leregistrede preuves).

Nous avons entendu dire que les groupes d’experts devraientcomprendre une bonne combinaison de
personnes ayantune expertisedans la maladieet le traitement particuliers envisagés,y compris des patients
ayantune expérience vécue, des cliniciens etdes chercheurs. Certaines personnes ontestimé que les
groupes d’experts devraientincluredes membres internationauxetétre liés a des réseaux de preuves
nationaux etinternationauxindépendants. Il a été mentionné que certains pays ontdes sieges ouverts
tournants pour les spécialistes danslecadredeleur processus d’évaluation. Certains craignentquela
créationd’un groupe d’experts national chargé d’étudier les données et de surveiller I'impactdes
médicaments n’ajoute qu’une nouvellecouchede bureaucratiea un systéme déja onéreux.

5 Les registres existants mentionnés comprennent I'Initiative canadienne de la maladie de Fabry, le Réseau canadien de
recherche sur les maladies métaboliques héréditaires, le Registre canadiensur la fibrose kystique et le Registre canadien
des maladies neuromusculaires.
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« Des expertsde I'extérieur du Canada — ceux qui n’ont rien a gagner ou a perdre — pourraient
transmettre des connaissances utiles. Suivez d’autres exemples — ne réinventez pas la roue! D’autres
pays disposent d’un systéme qui fonctionne - il suffit de regarder du c6té de I’Australie ou du
Royaume-Uni pour trouver des systemes de santé nationaux qui prennent en charge les traitements
des maladies rares. Apprenezde l'investissement et de I'expérience des autres. » — Groupe de défense
des patients

Les participantsontdéclaréqueles bases dedonnées surles maladies rares devraient étre transparentes,
financées par des fonds publics et gérées par des organisationstierces neutres. Nous avons entendu que le
leadership etlesoutien du gouvernement sont importants pour créer et gérer un systeme de données
intégré a d’autres bases de données sur la santé, qui protége la vie privée des patients et qui n’est accessible
gu’a ceux qui ont besoin de I'information. Les patients ontdéclaréqu’il n’estpas toujours évidentde savoir
qui financeun essai, un programme ou un groupe de défense des patients, et que la transparencequanta
savoir qui voit et utiliseles données des patients, et pourquoi,augmenteraitla confiancedans lesystémeet
permettrait aux patients de sesentir plus en sécuritéen participanta la recherche. Les gens ont clairement
indiqué queles bases dedonnées doivent respecter I’expertise des patients et des familles et étre reliées a
travers lepays et au niveau international pour aider les Canadiens a recevoir les meilleurs soins.

Plusieurs personnesontestimé que ledocument de travail négligeaitune option importante pour améliorer
les preuves — investir dansla science ouverte, ou les chercheurs partagentlibrement des données anonymes
pour que tout le monde puissetravailler ets’en servir. Cela pourrait permettre aux institutions universitaires
et de recherche de mettre au pointde nouveaux traitements plus rapidement,comme cela s’est produit
lorsquedes scientifiques du monde entier ont travaillé ensemblesur les vaccins contrela COVID-19. Les
traitements mis au pointgracea la scienceouverte pourraient également étre vendus au Canada et a
I’étranger a un prixinférieur a celui quedemanderaientles sociétés pharmaceutiques établies.

« Nous devons réimaginer la découverte et le développement de médicaments dans de nombreux
domaines, y compris les maladies rares, comme une découverte scientifique précompétitive, financée
par des fonds publics, orientée vers une mission et fondée sur des hypothéses, et la dissocier de la
prise de décision commerciale concernant la fabrication, la mise en marché et la distribution. » -
Organisation sans but lucratif

Les participantsontsuggéré qu’uninvestissementrelativementfaibledans I'infrastructurededonnées au
départ contribueraitgrandementa créer une stratégie plus durableen matiere de maladies rares en
encourageant!l’industriea fairedela rechercheici eta promouvoir également les initiatives descience
ouverte. Les personnes interrogées ont estimé qu’un tel investissement permettrait d’améliorer les
traitements et les résultats pour les patients etde réaliser des économies importantes a long terme.

Ce gque nous avonsentendu. .. surl’équilibreentre les dépenses
consacrées aux medicaments pour le traitement des maladies
rares et la viabilité globale du systeme de soins de santé
canadien

De nombreuses personnes sesontopposées a l’accentmis sur lecoltélevé des médicaments, qui ne tient

pas compte de la valeur qu’ilsapportentaux patients, au systéeme de santé et au pays dans son ensemble. De
nombreux participants, dontdes patients, des soignants, des cliniciens et des membres de lI'industrie, ont
suggéré de supprimer lemot « onéreux » du nom de |la stratégie. Les participants detoutes les plateforme
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de la mobilisation ontsouligné queles patients qui bénéficient detraitements médicamenteux sont
susceptibles d’avoir besoin de moins d’opérations, devisites a I’hOpital et de traitements de suivi a I’avenir.
Les gens ont également mentionné les avantages potentiels des médicaments, qui réduisentla chargedes
soignants etaugmentent la productivité.

« Nous semblons trop focalisés sur le colt sans tenir compte des avantages pour le systeme. Dans de
nombreux cas, ces médicaments, bien que colteux, évitent un fardeau et des colits énormes pour le
systeme. Nous devons cesser d’adopter une vision aussi myope de I'étiquette de prix en elle-méme et
considérer 'ensemble du tableau : Le médicament présente un avantage X en résultats pour le patient,
de qualité de vie, etc. et permet d’économiser un montant Y en interventions futures qui ne sont plus
nécessaires. Vue sous cet angle, 'équation des avantages est bien meilleure. » — Patient, membre de la
famille ou soignant

Malgré ces préoccupations, les participants ont offert une grande quantité de commentaires précieuxsurla
facond’améliorer la couverturetouten maintenantla viabilité des soins desantéau Canada. Les cliniciens en
pédiatrieet les autres intervenants ontappeléa investir davantagedans ledépistage, les tests et les
technologies dediagnostic, carlediagnostic précoce des maladies i nfantiles permet un traitement plus
rapideet, en fin de compte, une vie adulte plus saine pour de nombreux enfants atteints de maladies rares. A
longterme, cela pourraitréduireles colts des soinsdesanté.

Beaucoup se sontinterrogés sur les raisons pour lesquelles les médicaments pour letraitement des maladies
rares sontaussichersqu’ilslesont. Comme |’a ditun participant: « Bien que les co(ts de conception soient
généralement un facteur important, rien ne prouve qu’il existeune relation entre le prix dedétail d'un
médicament et leco(t réel de conception de ce médicament. Le prix des médicaments semble plutétreposer
sur une combinaison de prix deréférence externes visanta maintenir des prixde détail artificiellement élevés
surunmarché mondial, ainsiquesurlavolontéde payer des grands régimes (publics et privés)...
généralement parmiles médicaments pour letraitement des maladiesrares, il peutn’yavoiraucun produit
comparableparrapportauquel comparer lavaleur. »

D’'une manieregénérale, les participants ontestimé qu’une plus grandetransparence étaitnécessairedans la
fixation des prix des médicaments et que |les gouvernements devaient collaborer pour faire baisser les prix
des médicaments pour letraitement des maladies rares. Nous avons entendu que |’environnement canadien
de fixation des prix etde remboursement devraitgarantir queles médicaments sontabordables et
accessibles, etencourager I'industriea commercialiser des médicaments pour les patients canadiens.

Les participantsontclasséle « partagedes colts et la miseen commun des risques » comme |’option la plus
efficacepour garantir queles patients obtiennentles médicaments dontils ontbesoin touten controlantles
colts. En général, les participants ontsoutenu la nécessité d’établirun modele de financementa longterme
et durableavec la participation etla collaborationdes payeurs etde I'industrie. Cependant, les participants
n’étaient pas tous d’accord surla maniéredontle partage et la miseen commun devaient fonctionner.
Certains ontsuggéré de partager lerisqueavec I’ensembledela population canadienneen

permettant au gouvernement fédéral de réassurer les régimes d’assurance-médicaments (régimes publics
provinciaux etterritoriauxou régimes d’assurance privés), desorte que les colts des médicaments dépassant
un certain seuil seraient payés par legouvernement fédéral. Comme I’a ditun participantayantune
expérience vécue, « siles compagnies d’assuranceetle gouvernement établissaientun plan commun de
couverture des médicaments pour letraitement des maladies rares, les colits pourraient étre répartis sur un
grand nombre de personnes afin de réduirel’impactsur chaque payeur... [et] cela pourraitcréer uneplus
grandecapacitéa négocier les prix avec les compagnies pharmaceutiques en raison du pouvoir d’achat. »

Comme nous I’avons vu tout au longde ce rapport, le paiement pour le rendement a suscité de nombreuses
discussionssurles questions d’acces etd’amélioration des preuves limitées. Il estapparu commeun moyen
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de favoriser |la viabilité des régimes d’assurance-médicaments, mais certains chercheurs et universitaires ont
averti que ce mécanismene pouvaitpas fairegrandechose pour la viabilité et qu’il ne conduisaitni a une
baissedes colts ni a des traitements plus efficaces.Un chercheur a déclaré: « en fin de compte, il s’agit
simplementd’un systéeme qui fait peser une plus grande partiedu coltde la conception des médicaments sur
les finances publiques, touten récupérantle prix par unité de bénéfice pour I’entreprise. Alors je pense que
nous devons faire preuve d’'innovation en matiérede couverture. Je pense que nous avons besoind’une
innovation réglementaire. Mais il fautque cesoitavanttout pour le patientet les systemes de santé. »

La suggestion selon laquelletoute solution élaborée par le Canada doitfaireappel a la collaboration
internationalea regu unsoutien généralisé. Les participants ontdemandé a Santé Canada d’examiner les
modeles d’acces précoce et de paiement pour lerendement en vigueur dans d’autres pays, notamment la
France,|’Allemagne, I’Australie et le Royaume-Uni. Les avis étaient partagés quanta l’utilité d’étudier |a
situation aux Etats-Unis, maisdans|’ensemble, |a plupartdes participants ontestimé que I’étude des
juridictions européennes seraitplus bénéfique.

Les participants sesontmontrés intéressés parlesoutien a l'innovation « fabriquées au Canada » et par les
investissements initiauxpour réduireles risques. Les chercheurs ontnotamment parléde la perte de capacité
de fabrication de médicaments au Canada au fil dutemps et de I'importancederevitaliser cette capacité
comme solution a longterme. Tout aulongde la consultation, de nombreuses personnes ont exhorté Santé
Canadaaréduirela portéede la stratégieet a concentrer les fonds disponibles sur les médicaments pour le
traitement des maladies rares, touten ayantla possibilité deles étendre a d’autres initiatives importantes
dans lefutur.

Beaucoup ont également estimé qu’il fallaitfaire davantage pour encourager les essais cliniques au Canada,
carils permettent aux patients d’essayer des traitements nouveaux et prometteurs. Cependant, les gens ont
reconnu que, parfois, les entreprises effectuentdes essais de médicaments au Canada dans lecadred’une
stratégievisanta obtenir I’approbation du marchédans des marchés plusimportants, mais neles rendent
pas disponiblesicilorsquelarechercheestterminée. Certaines personnes nous ontditque legouvernement
fédéral devraitprendredes mesures pour empécher que cela nese produisesansréduirelenombred’essais
cliniques disponibles au Canada.

Ce gque nous avonsentendu. .. dela part des partenaires
autochtones

Santé Canada ainvitéles représentants des gouvernements et des organisations autochtones a participer au
processus de mobilisation dela maniere qui leur convenaitle mieux. Ces conversations n’étaientqu’un

début; Santé Canada s’estengagé a entretenir un dialogue continu toutaulongde la conception et de la mise
en ceuvre de la stratégie, mais cequi suitestunapercuinitial.

Nous avons appris queles Canadiens autochtones (Premieéres Nations, Inuits et Métis) sontconfrontés a un
fardeau de maladiesimportanteta des résultats desanté moins bons quel es Canadiens non autochtones.
C'est pourquoi, nous a-t-on dit, il estimportantque les discussionssurles soinsdesantéet les bienfaitssurla
santédes Autochtones reconnaissentetabordent les défis sociauxetcommunautaires plus larges

auxquels les peuples autochtones sontconfrontés. De plus, nous avons appris queles Premieres Nations, les
Inuits et les Métis ont souventdes expériences uniques en matiére de prestations desantéet d’acces aux
soins danslesystéemede santé— I’expériencedes Inuits, par exemple, n’est pas nécessairementla méme que
celledes Métis. Limportance pour la stratégie nationaledereconnaftreet d’utiliser uneapprochefondéesur
les distinctions a été soulignéetoutaulongdes conversations.

Les peuples autochtones ont acceés aux médicaments sur ordonnancedediverses maniéres :par
I'intermédiaire derégimes d’assurance-médicaments privés, de programmes des gouvernements provinciaux
et territoriaux, de programmes communautaires ou du programmedes services desanténon assurés
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administré parlegouvernement fédéral ou les gouvernements autonomes. Il a été réaffirmé que Santé
Canada doitprendredes mesures pour combler I’écartgrandissantentrel’état de santédes peuples
autochtones et celui des peuples non autochtones.

Voici quelques-uns des défis dont nous avons entendu parler :

e Les peuples des Premiéres Nations sont parfois prisdans un « videjuridictionnel », car les soins de
santésont dispensés parl’administration provinciale ourégionale, maisles Premiéres Nations
bénéficient également de programmes et de services fédéraux. Cela peutentrainer des lacunes dans
les soins. Un participanta décritles frontiéres provinciales comme étant « un produitde la
colonisation », et il a été soulignéquela cohérence nationale est déterminante pour la santédes
peuples autochtones.

e Les peuples autochtones sontconfrontés a un racismesystémiquegénéralisédanslesystéemede
santé, tant de la partdes prestataires desoins que par l'intermédiaire des politiques. Cela peut
décourager les gens de chercher a obtenir les soins nécessaires et affecter la qualité des soins qu’ils
obtiennent, deux facteurs qui nuisenta la santé générale des populations. Ason tour, une mauvaise
santépeut renforcer les stéréotypes et perpétuer les inégalités.

e Lorsqueles programmes de soutien aux patients fournissentune couverture pour des médicaments
non couverts par les régimes d’assurance-médicaments provinciaux (souventsous la formede «
soins decompassion ») etque cette couverture est ensuiteinterrompue, les patients sesentent
abandonnés etdésespérés parcequ’ils n‘ontpas les moyens de poursuivreleur traitement. Dans de
nombreux cas, le patient ne connaissait pas ou necomprenait pas les conditions dela couverture
compassionnelle.

e La difficultéd’obtenir |’approbation etl’accés aux médicaments sur ordonnancenese limite pas aux
médicaments pour le traitement des maladies rares, et tout programme ou cadredevrait permettre
un acces rapideet soupleaux médicaments sur ordonnance.

e Certains peuples autochtones peuventavoir unecompréhension différente de ce qu’est une
maladierare.ll estnécessairedes’assurer queles peuples autochtones soient mobilisés et
comprennent comment la stratégie nationaledéfiniraunemaladierare. |l est également important
d’examiner et de comparer les définitions d’organisations mondiales telles quel’Organisation
mondialedela santé.

e llyasouventdes lacunes danslacollectedes données,ainsi quedes retards dans lediagnostic et
I’accés aux services desantédans les collectivités autochtones, desorte qu’il n’existe pas de portrait
précis dela présencedes maladies rareschezles peuples autochtones.

Les gens nous ont ditqu’une stratégie nationale doitétre construitesur unebasede confiance. Cela signifie
qu’il fautintégrer les valeurs dejusticesocialeet la formation a la sécuritéculturelle, et indiquer clairement
comment |’équité sera abordée. |l devraitexister des mécanismes permettant de cerner et de résoudrele
racismeetles préjugés systémiques,y compris des formations desensibilisation etd’éducation pour les
cliniciens. Les patients doivent également recevoir des soins tenantcompte des traumatismes, qui
reconnaissentles liens entreles traumatismes, la mauvaise santé et les comportements négatifs.

Les participantsautochtones ontestiméqu’il seraitimportantdegarantir latransparencedes décisions
relatives a I’admissibilité d’'un patientindividuel au financement des médicaments pour letraitement des
maladies rares,y compris un processus clairpour déterminer qui est atteint d’'une maladierare, une
explication clairedes raisons pour lesquelles un patients’estvu refuser le financementet un processus
d’appel lorsquecela se produit. D’autres ontdéclaré quela stratégie devrait prévoir une couverture continue
pour les patients qui ont perdu le financementde leurs médicaments, et protéger les familles etles
collectivités pour qu’elles n"aient pas a assumer cefardeau financier. Dans les casou les preuves nejustifient
plus lefinancement, un suivi doitétreassuré pour aider les patients a trouver des ressources alternatives.
Dans leméme ordred’idées, nous avons entendu parler dela nécessitéd’unsoutien solidedes services
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sociaux, cequi est souvent étroitement liéa l’'amélioration dela santédes peuples autochtones, mais il peut
étre difficiledes’y retrouver dans les deux systémes.On nous a ditqu’il étaittrés important d’avoir un point
d’accés commun pour que les peuples autochtones puissentavoir unacces plushomogéne aux services
provinciaux etcommunautaires dontilsontbesoin.

Les participantssesontinquiétés del’impactdela stratégienationalesurles programmes existants. |l existe
de nombreux accords entreles gouvernements autochtones, fédéral et provinciaux sur lefinancementet la
prestation des services desanté. De plus en plus, les nations autochtones congoiventet fournissentleurs
propres services desanté. La stratégiedoitrespecter les accords existants, maintenir un dialogue continu
avec les partenaires autochtones aux tables de décision etveiller a ce que les soins soient maintenus.

Conclusions et prochaines étapes

Il estévident que garantir I’accés a un traitement efficace pour les maladies rares estun défi complexe et
multiforme, qui nécessite des solutions créatives, une coordination etune collaboration. Toutau longde la
consultation, les gens ontestimé, a une écrasante majorité, quetoutes les options proposées dans le
document de travail sousles trois questions étaientimportantes etinterdépendantes. Cependant, pour la
premiere question surla cohérencenationale, |les participants ontdéclaré qu’un cadreunique pour les
traitements des maladies rares rendraitl’accés plus équitable dans toutle pays.Une approchenationaleest
I’élément le plus important pour unestratégie; elledevraitétre guidée par des principes etdes valeurs clés,
comme |'orientation vers le patient, la transparence, |a responsabilité et |a flexibilité. Quanta la deuxieme
qguestionsur I’établissementd’une meilleure base de données probantes pour la prisededécision,la
majorité des personnes ont soutenu les modéles d’approbation etde couvertureinnovants. Enfin, pourla
troisieme question axéesur la viabilité, les participants ontclasséle « partagedes co(ts et la miseen
commun des risques » comme |’option la plus efficace pour queles payeurs et I'industrie travaillent
ensemble afin de garantir queles patients obtiennentles médicaments dontils ontbesoin entemps voulu.

D’autres aspects importants que nous avons entendus consistenta s’assurer quela stratégieamélioreles
résultats pour les patients, s’appuiesur les programmes publics etles infrastructures existantes, développe
une meilleure coordination etconformité des systémes, et comprend une collaboration internationale. Tous
les groupes d’intervenants ont faitsavoir qu’ils souhaitaient participer a I'orientation, a I’élaboration, a la
miseen ceuvre et au maintien d’une stratégie nationale sur les médicaments pour letraitementdes maladies
rares.Pour les patients, les soignants etles cliniciens en particulier, celasignifieavoir unevoix a toutes les
occasionsou les traitements pour les maladies rares sontdiscutés, ol les preuves sontévaluées oules
données sontrecueillies et évaluées, et finalement, ou sont prises les décisions qui fagonnerontleur vieet
leur acces aux traitements.

Dans I’ensemble, les Canadiens que nous avons entendus sont passionnés par lacréation d’unestratégie
pour les médicaments pour le traitement des maladiesrares. Les gens ont dita Santé Canada qu’il n’étaitpas
nécessairedetout réussir du premier coup —il suffitdefairede petits pas. Les personnes interrogées ont
estimé qu’il valait mieux commencer le plus tét possible, en partantdu principequ’il vaut mieux essayer des
projets pilotes, étre flexible etapporter des améliorations en cours deroute que de passer trop de temps a
planifier. Comme I’a ditun participant, nous nedevons pas laisser la perfection étrel’ennemi du bien.

Les prochaines étapes importantes pour les participants sont notamment les suivantes :

e Travailler en étroitecollaboration avec les provinces, | es territoires, les partenaires autochtones et
les autres intervenants afin d’élaborer unestratégie coordonnée permettant aux patients de
recevoir les traitements efficaces dontils ont besoin;

e Etablir des définitions communes des « maladiesrares » etdes « médicaments onéreux » et de
meilleures lignes directrices sur ce qui constitue des « avantages » et des « améliorations » pour
évaluer les traitements des maladies rares;
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e Etudier les meilleures pratiques dans les juridictions internationales (notammenten France, en
Allemagne, au Royaume-Uni et en Australie) pour entirer des enseignements et éviter de réinventer
laroue;

o \Veilleraceque I'approcheréglementairedu Canada, le paysage des prix des médicaments et les
capacités canadiennes en matierede recherche et développement, de commercialisation etde
fabrication de médicaments soientfavorables aux médicaments pour letraitement des maladies
rares;et

e Envisagerla meilleurefagon desoutenir les patients de maniére plus globale,y compris ence qui a
traitaux diagnostics, au dépistage et aux tests génétiques.

Le gouvernement du Canada tienta remercier tous ceux et celles qui ontparticipé a cette mobilisation, qui
nous a permis d’obtenir des informations précieuses et des suggestions pratiques pour mieuxservir les
patients atteints de maladies rares. Nous avons clairemententendu que le progres nécessite une
collaboration étroite entre les gouvernements, les patients et les familles, les peuples autochtones, la
communauté clinique, I’industrie, les régimes d’assurance-médicaments privés etd’autres groupes
d’intervenants. Comme prochaines étapes, Santé Canada examinera depreés les idées et les suggestions que
nous avons entendues de la partde tout le monde tout aulong du processus de mobilisation. Pendant|’été,
dans lecadredusuivi durapport, Santé Canada poursuivra les discussions avec les patients etles soignants,
les professionnels dela santé, les chercheurs, les régimes d'assurance-médicaments privés, |'industrie
pharmaceutique et d'autres intervenants. En plus, Santé Canada continueraa poursuivreles discussionsetla
collaboration avec les provinces etles territoires, les partenaires du systéeme de gestion des produits
pharmaceutiques, etles partenaires autochtones pour élaborer unestratégie qui fonctionnera pour tous les
Canadiens. D'autres mobilisations publiques visanta informer un modéle compréhensif pour la stratégie
nationaleaurontlieua |'automne. Le gouvernement du Canada travailleraaulancement de la stratégie
nationalesur les médicaments pour letraitement des maladies rares en 2022 avec lesoutien de toutes les
personnes concernées.
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Annexe A — Ce que nous avons demandé : questions du
document de travail

Il s’agit des questions posées dans le questionnaire en ligne, les assemblées publiques et les réunions avec
les intervenants.

1la.Comment rendre cohérent I’acces aux médicaments onéreux pour letraitement des maladies rares afin
d’améliorer|’acces des patients a ces traitements?

1b. Laquelle des options proposées, ou combinaison d’options, seraitla plus efficace pour améliorer I’accés
et la cohérence? [Sélectionner toutes les réponses applicables.]

e Uncadreuniquepourla prisededécision surles médicaments onéreux.

e Unorganismede coordination transparent

e Mobilisation des patients etdes cliniciens

e Soutien coordonnéa larecherchesurles maladies rares au Canada
1c.Veuillezexpliquer la oules options quevous avez sélectionnées ci-dessus.

2a.Comment peut-on prendre des décisionssurla couverture des médicaments onéreux pour le traitement
des maladiesrareslorsqueles preuves sontlimitées?

2b. Laquelledes options proposées, ou combinaison d’options, seraitla plus efficace pour renforcer la base
de preuves? [Sélectionner toutes les réponses applicables.]

e Des modeles d’approbation etde couvertureinnovants

e Un groupe d’experts national

e Un systéme de données national

e Des réseaux nationaux etinternationaux indépendants
2c.Veuillezexpliquer la oules options quevous avez sélectionnées ci-dessus.

3a.laquelledes options proposées, ou combinaison d’options, seraitla plus efficace pour fournirdes
traitements contreles maladies rares aux patients? [Sélectionner toutes les réponses applicables.]

e Partagedes colts et miseen commun des risques
e Investissements initiaux pour réduirelerisquedans les premiers stades du développement
e Payer pourlerendement
e Soutien al’innovation « fabriquéeau Canada »
e Collaborationinternationale
3b. Veuillezexpliquer la ou les options que vous avez sélectionnées ci-dessus.

4. Avez-vous d’autres idées qui pourraientcontribuer a améliorer I’acces etréduireles colts des
médicaments pour le traitement des maladies rares?

Apreés notre premier cycle de mobilisation des intervenants sur les questions du document de travail, nous
avons organisé des réunions de synthése multipartites afin de recueillir davantage d’informations sur trois
thémes qui ont émergé et de donner aux intervenants une autre occasion d’apporter leur contribution.
Voici les questions que nous avons posées lors des réunions de synthése.

Théme 1: Portée et définition dela stratégie

1. Comment définir un médicamentpour letraitement d’'une maladierare?
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2. Comment pouvons-nos faireensorte que la stratégie comprenne des médicaments pour de multiples
domaines thérapeutiques, ainsi que différents types ou formats de traitements?

Théme 2 : Modéles de financement et de partagedes risques

3. Quesignifie pour vous la miseen commun des risques ou le partagedes co(ts et qui devraity participer
selonvous?

4. Quesignifiepour vous payer pour lerendement et quelleforme pourrait-elleprendreau Canada?
Théme 3: Infrastructure et soutien
5. Comment pourrait-on simplifier davantagelesystémeactuel de gestion des produits pharmaceutiques?

6. Comment unou plusieurssystemes de données pourraient-ils étre utilisés? Quels genres de décisions ces
données pourraient-elles aider a guider?

Question primordiale

7. S’agissantdeces themes, existe-t-il des modeéles que le Canada devraitétudier? Existe-t-il des pratiques
exemplaires ou des legons retenues dont vous souhaitez nous faire part?
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Annexe B — Résultats du sondage

Le tableau suivant montre les options posées dans ledocument de discussion pour chaque question, et la
proportion totalede participants qui ontchoisil’option commeimportante ou efficace.

Les participants ontété interrogés lors des séances dediscussion ouvertes virtuelles et des réunions avec les
intervenants, et ont pu sélectionner « toutes les réponses applicables » dans lequestionnaireen ligne. Le
nombre total pour les réunions virtuelles correspond au nombre de personnes qui ontparticipéausondage,
pas nécessairementtoutes les personnes présentes. |l convientde souligner queles participants n’ont pas
considéréles options comme étant mutuellement exclusives etont estimé que la plupart étaientimportantes
et interdépendantes.

Q1 : cadre unique pour les décisions 95/136 184/281 279/417 67 %
Q1 : organisme de coordination 83/136 118/281 201/417 48 %
transparent

Q1 : mobilisation des patients et des 89/136 123/281 212/417 51%
cliniciens

Q1 :soutien ala recherche 86/136 62/281 148/417 35%
Q2 : modeéles de couverture innovants 86/136 164/291 250/427 59%
Q2 : groupe d’experts 73/136 88/291 161/427 38%
Q2 :systéme de données national 87/136 146/291 233/427 55%
Q2 : réseaux nationaux ou 99/136 117/291 216/427 51%
internationaux indépendants

Q3 : partage des colts et desrisques 93/136 184/298 277/434 64 %
Q3 : Payer pour le rendement 61/136 105/298 166/434 38%
Q3 : solutions fabriquées au Canada 89/136 51/298 140/434 32%
Q3 : investissements initiaux 68/136 56/298 124/434 29%
Q3 : collaboration internationale 92/136 126/298 218/434 50 %
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Annexe C — Qui s’est adressé a nous

Santé Canada tienta remercier chaque personneet chaqueorganisation qui a donnéson temps, ses conseils
et sesidées surlafagondeconcevoir etde mettre en ceuvre une stratégie nationale sur les médicaments
pour le traitement des maladiesrares.

Plus de 650 personnes et organisationsontparticipéau processus de consultation. Les représentants des
organisationssuivantes sesontinscritsa diverses séancesvirtuelles ou ontfaitune soumission a Santé
Canada. Pour des raisons deconfidentialité, |a liste ne comprend pas les noms de plus de 70 personnes,
membres du public etpatients qui ont participéaux réunionsou faitdes soumissions écrites.

Participants
*Organisations avec des noms en anglais seulement

20Sense*
3Sixty Public Affairs*
Aetion*

Agence canadienne des médicaments et des technologies dela santé
Alberta Blue Cross*

Alexion Canada*

Alliance canadiennedes patients en dermatologie

Alliancedes patients pour la santé

AlnylamPharmaceuticals

Alpha-1Canada*

Amicus Therapeutics™*

Angioedéme Héréditaire (AOH) Canada

Answering TTP Foundation*

Aon Health Solutions*

Assemblée des Premiéres Nations

Association canadiennedeFabry

Association canadiennedela gestion de I'approvisionnement pharmaceutique
Association canadienne des compagnies d’assurances de personnes
Association canadiennedes infirmiéres etinfirmiers autochtones
Association canadienne des patients atteints d’'HPN

Association canadiennedes tiers administrateurs

Association canadienne du médicamentgénérique

Association d’Anémie Falciforme du Canada

Association del’hypertension pulmonairedu Canada

Association des pharmaciens des établissements desanté du Québec
Association des pharmaciens du Canada

Association des pharmacies dequartier du Canada

Association Garrod

Association médicale canadienne

Association nationale des organismes deréglementation de la pharmacie
Association québécoise des personnes de petite taille

Association québécoise des pharmaciens propriétaires

Associations des retraités des colleges etuniversités du Canada

Astellas Pharma Canada*

AstraZeneca

Avir Pharma Inc.

Barbara Jaszewski, consultante

Bayer
BayshoreSoins desanté
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BC Housing*
BC Transplant*
Beneva
Bigstone Health Commission*

BioAlberta*

Biogen Canada

Biosimilaires Canada

BIOTECanada

Boehringer Ingelheim Canada

Bristol Myers Squibb

Canada Vie

Canadian CMLNetwork

Canadian MPNResearch Foundation

Canadian MPS Society for Mucopolysaccharide & Related Diseases*

Cancer colorectal Canada

Centre des sciences dela santéde Kingston

Centre for Health Evaluation and OutcomeSciences*

Centre hospitalier pour enfants del’est de I’Ontario

Centre hospitalier pour enfants del’ouestde I’Ontario

Centre Peter Gilgan pourlarechercheetl’apprentissage (The Hospital for Sick Children)
Centre universitairede santé McGill

CF Get Loud*

Chambre de commerce de Surrey

Clinique Gaucher Mark Freedman et Judy Jacobs (Hépital MountSinai)
Coalitioncanadiennede la santé

Coalitioncanadienne des organismes bénévoles en santé

Coalitionpour de meilleurs médicaments

Coeur et AVC Canada

Collége Humber

Comité des Usagers dela Mauricie-et-du-Centre— du — Québec

Congreés du travaildu Canada

Connex Health Consulting™

Conseil canadien des affaires

Conseil canadien des aveugles

Conseil du patronatdu Québec

Conseil national derecherches Canada

Conseil scolairedu districtde Durham

Consortiumde génomique structurelle

Croix Bleue Medavie

CSL Behring Canada

Cure SMA Canada

Denis Garand et Associés

Dépistagenéonatal Ontario

Dystrophie musculaire Canada

Edmonton Medical Genetics Clinic*

Entrepreneuriatet innovation pour |'amaurose congénitale de Leber

Equal Access for RareDisorders*

Express Scripts Canada*

Fédération canadiennedel’entrepriseindépendante

Fédération canadiennedes syndicats d’infirmiéres et d’infirmiers
Fibrosekystique Canada
Fibrosekystique Canada
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Fiducies desoins desantéau bénéficed’employés en Ontario
FinanciereManuvie

FinanciereSun Life

FirstNations Health Authority*

Fondation canadiennedela fibrose pulmonaire
Fondation canadiennedela thalassémie
Fondation canadiennedes tumeurs cérébrales
Fondation canadiennepour la recherchesurlesyndromede Prader-Willi
Fondation LivA Little

Fondation pour les maladies rares

Fondation Sauveta peau

FORUS Therapeutics*

Fraser Health*

Gilead Sciences Canada*

Green Shield Canada*

Grifols Canada

GroupHEALTH*

H3 Consulting*

Health Coalition of Alberta™

Health Sciences Centre Winnipeg*

Hoffmann-La Roche Ltd

Hopital général deVancouver

Hopital pour enfants dela C.-B.

Hopital pour enfants malades

Hopital pour enfants McMaster

Hopital Sunnybrook

Horizon Therapeutics*

iA Groupe financier

IMV Technologies Inc.

Independent Voices for Safeand Effective Drugs*
InforouteSanté du Canada

Initiatived’innovation mitochondriale (Université de Toronto)
Innomar Strategies*

Institutcanadien des actuaires

Institut de rechercheSickKids

Institute of Health Economics*

Institut-hopital neurologique de Montréal

Instituts derecherche en santé du Canada

Intercept Pharma Canada Inc.

InuitTapiriit Kanatami

Ipsen Biopharmaceuticals Canada

IQVIACanada

iRARE

IWK Health Centre

J.L. Glennie ConsultingInc.*

Janssen

Jazz Pharmaceuticals Canada*

Johnson & Johnson

L'association d’assistance mutuellede I’ACTRA
LInstitutde recherchede I’h6pital pour enfants du Manitoba
Société de la leucémie myéloide chronique du Canada
L'Organisation canadienne des personnes immunodéficientes (CIPO)
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La FondationlIsaac
La Fondation Miracle Marnie
La Régie de lasantédela Nouvelle-Ecosse

La Société LMC du Canada

Le réve de Jesse

Life Sciences Ontario*

L'organisation Canadiennedes maladiesrares
Manitoba BlueCross*

McKesson Canada

Médecins canadiens pour lerégimepublic
Médicaments novateurs Canada

Mercer

Merck Canada

Ministérede la Santéde la C.-B.

MitsubishiTanabe Pharma Canada

mls Financial Services

Montréal InVivo

Mouvement Desjardins

Myélome Canada

Nation métissede la C.-B.

Nation métissede I’Ontario

Foundation MitoCanada

Nova Scotia Health Coalition*

Novartis Pharmaceuticals Canada

OMG Benefits ConsultingInc.

PacificBlueCross*

Parti Républicain Souverainiste

PCU et maladies apparentées Canadalnc.

Pfizer Canada

Prairie Mines & Royalty ULC*

Protéger notre acces

Quality HTA*

RBC Assurances

Recherche Canada

Régime d’avantages sociauxdes employés des écoles de |’Alberta
Regroupement québécois des maladies orphelines
Réseau canadienducancerdusein

Réseau de santéSpécialisé par Shoppers Drug Mart
Réseau des Associations Vouées aux Troubles Sanguins Rares
Roche

Sanofi Canada

Santé des enfants Canada
Santé Ontario
Sclérosetubéreuse Canada
Sécurlndemnitéinc.
Services de santé Alberta
SHUa Canada

SLA Action Canada

SLA Canada

Sobi Canada

Société canadiennedel’hémophilie
Société canadiennedela mastocytose
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Société canadiennedela scléroseen plaques
Société canadiennede pédiatrie

Société canadiennedes pharmaciens d’h6pitaux
Société canadiennedu cancer

Société canadiennedusang

Société de l’arthrite

Société de la leucémie myéloide chroniquedu Canada
Société gastro-intestinale

Société Huntington du Canada

Soins communs

Syndicatcanadien dela fonction publique
Takeda Canada

tc Health ConsultingInc.

The Cute Syndrome Foundation*

The Hospital for Sick Children*

Tumour Foundation of BC*

Ultragenyx Canada Inc.

Unifor

Unity Health Toronto*

Université Carleton/Carleton University
Universitéd’Ottawa

Université Dalhousie

Universitéde Calgary

Universitéde I’Alberta

Universitéde la Colombie-Britannique
Université de la Saskatchewan

Université de Toronto

Universitéde York

Université du Manitoba

Université McMaster

Université Queen’s

Université Ryerson

University Health Network*

Vaincrela cécité Canada

Vertex Pharmaceuticals Canada*
Vivreavec la fibrosekystique

weCANreg Consulting Group Inc.*

Willis Towers Watson
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