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DISPOSITIONS NOVATRICES EN MATIERE D’ACCES ET ACCORDS DE GESTION DU LANCEMENT :

RESUME

Bien que les systéemes de santé (et les marchés pharmaceutiques) européens soient différents de ceux du Canada,
on peut tirer des legons précieuses de leur expérience avec les accords de gestion du lancement et les dispositions
novatrices en matiere d'accés. Les trois pays étudiés dans le présent rapport ont élaboré des stratégies nationales
de gestion du lancement. Dans de nombreux pays, un nombre croissant de payeurs se tournent vers les accords

de gestion du lancement et d'autres dispositions novatrices en matiére d'accés pour permettre un accés rapide aux
médicaments qui répondent a d'importants besoins non satisfaits. Dans certains cas, des preuves supplémentaires
sont nécessaires pour que la valeur de ces médicaments soit pleinement reconnue. Il existe de nombreux types
d'accords de gestion du lancement, mais ils peuvent étre classés en trois grandes approches répondant a différents
objectifs : (1) les programmes basés sur les colts pour contrdler I'incidence budgétaire; (2) les accords basés sur les
résultats pour gérer les taux variables de réponse aux médicaments; et (3) la couverture sous réserve de la fourniture
de données probantes pour lever l'incertitude que suscite un médicament au moment de sa mise sur le marché.

Profils de pays

L'ltalie fait figure de pionniére a I'échelle mondiale dans le domaine de la gestion du lancement. Sa stratégie

de gestion du lancement repose sur un vaste systéme national de registres en ligne créé en 2004. Les données

des registres sont utilisées pour allouer des fonds aux régions afin de couvrir le co(t de leurs ordonnances de
médicaments novateurs. Le systéme permet aussi de gérer les paiements et les remboursements liés aux accords de
gestion du lancement pour les patients individuels.

Le National Health Service (NHS), le systeme de santé publique de 'Angleterre, a été I'un des premiers a adopter la
gestion du lancement. En février 2021, NHS England a publié un cadre commercial pour les nouveaux médicaments,
qui décrit sa stratégie de gestion du lancement. Son objectif est d'« encourager une mise sur le marché plus rapide
des nouveaux traitements et de soutenir 'adoption de ces médicaments lorsque leur prix est juste et responsable »
[traduction].

Le NHS a négocié des dizaines de ce qu'il appelle des « accords intelligents », c'est-a-dire des accords visant a aligner
les besoins du systéeme de santé sur ceux des fabricants de médicaments. La liste comprend plusieurs thérapies
cellulaires et géniques de pointe, des antibiotiques de réserve, des traitements contre I'hépatite C, un portefeuille de
médicaments contre la fibrose kystique et des accords de gestion de la santé de la population dans les domaines de
la dyslipidémie et de I'oncologie.

NHS England cherche a développer des partenariats a long terme avec les compagnies pharmaceutiques et est prét
a les aider dans des activités telles que l'identification des patients, le déploiement des médicaments, la collecte de
données, les essais cliniques et la production. Les compagnies sont encouragées a proposer des accords intelligents
a NHS England : I'organisation tient 30 a 40 consultations commerciales par an et dispose d'un systéme de triage
pour hiérarchiser les idées.

Si les fabricants sont préts a offrir des prix compétitifs, le NHS peut leur donner un accés rapide et élargi, dans
certains cas, dans les semaines ou méme les jours qui suivent 'autorisation de mise sur le marché. Toutefois, I'accés
rapide a un prix : une base de données moins fournie. Pour compenser, le National Institute for Health and Care
Excellence (NICE) exigera davantage de recherches aprés la commercialisation, y compris une collecte de données
concretes.

L'Espagne a fait son entrée relativement tard dans le domaine de la gestion du lancement. En effet, le pays a
négocié son premier accord de gestion du lancement en 2010. Dans le passé, la gestion du lancement se faisait
principalement a I'échelle régionale ou locale. En 2019, I'arrivée de la plateforme de registre en ligne VALTERMED a
transformé I'environnement de gestion du lancement.

L'un des principaux objectifs de VALTERMED est de « passer de l'efficacité a l'efficience » en enregistrant des données
sur la vie réelle des patients. La plateforme, qui permet également de réduire l'incertitude quant a I'utilisation réelle
des médicaments, facilitera le paiement selon les résultats. A I'avenir, les patients pourront saisir des informations
relatives a leur qualité de vie, ce qui permettra d'analyser le rapport colt-efficacité des médicaments et de soutenir
les objectifs de durabilité et d'accés aux soins de santé.
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QUE PEUT APPRENDRE LE CANADA DE LEUROPE?

Avant d'examiner les lecons que le Canada peut tirer de I'expérience de ces pays, il peut étre utile d'étudier les
marchés qui présentent des similitudes fonctionnelles. Les systéemes de santé de I'ltalie et de I'Espagne sont
fortement régionalisés (ce qui n‘est pas sans rappeler le modéle canadien), mais ces deux pays ont réussi a
coordonner la gestion du lancement a I'échelle nationale. LEspagne posséde également une grande expérience en
lien avec les accords régionaux et locaux, et étudie les moyens de prendre en compte les écarts régionaux dans les
accords nationaux.

Comme le systéme canadien, le systéme de santé anglais s‘appuie fortement sur les évaluations économiques en
santé. D'ailleurs, I'Agence canadienne des médicaments et des technologies de la santé (ACMTS) et le NICE ont
beaucoup collaboré au cours des derniéres années. LACMTS et le NICE travaillent également avec plusieurs autres
organismes d'évaluation des technologies de la santé (ETS) au Royaume-Uni et en Australie dans le cadre de I'entente
de collaboration conclue entre les trois pays.

Les expériences de l'ltalie, de 'Angleterre et de I'Espagne montrent qu'il est important d'investir dans une
infrastructure numérique solide, comme les registres de I'agence italienne des médicaments (la « Agenzia ltaliana
del Farmaco » [AIFA]), la base de données Systemic Anti-Cancer Therapy (SACT) en Angleterre et VALTERMED en
Espagne, afin de pouvoir recueillir les données concrétes nécessaires aux accords de gestion du lancement. Cette
infrastructure permettra d'évaluer ultérieurement les performances d'un médicament dans le monde réel, comme
I'exigent les accords de gestion du lancement et les dispositions novatrices en matiére d'acces.

Un élément essentiel de la gestion du lancement est la rapidité d'accés, c'est-a-dire qu'il faut rendre les médicaments
novateurs accessibles aux patients qui en ont besoin le plus rapidement possible et limiter le risque pour le systéme
de santé en recueillant des preuves supplémentaires pour lever I'incertitude ou en limitant le remboursement aux
patients qui atteignent les résultats visés.

Bien que la gestion du lancement soit généralement axée sur les nouveaux médicaments, les accords peuvent
également étre bénéfiques pour les produits établis. Il peut étre avantageux de négocier de nouvelles conditions
financiéres et d‘assouplir les restrictions d'ordonnance afin d'élargir considérablement I'utilisation des médicaments
susceptibles d'avoir une incidence majeure sur la santé de la population.

Les accords de gestion du lancement et les dispositions novatrices en matiére d'accés offrent également aux
systémes de santé et aux compagnies pharmaceutiques la possibilité de former des partenariats concrets qui
peuvent les aider a relever les défis liés a I'adoption des nouvelles technologies de la santé en repensant les services
et en soutenant les professionnels de la santé. Améliorer la qualité de vie des patients en leur donnant accés
rapidement a des médicaments prometteurs est, apres tout, I'objectif commun de tous les systémes de santé et de
tous les fabricants de médicaments.
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DISPOSITIONS NOVATRICES EN MATIERE D’ACCES ET ACCORDS DE GESTION DU LANCEMENT :

POURQUOI LES DISPOSITIONS NOVATRICES EN
MATIERE D'ACCES ET LES ACCORDS DE GESTION DU
LANCEMENT SONT-ILS DE PLUS EN PLUS NOMBREUX?

Nous avons la chance de vivre a une époque d'innovation pharmaceutique sans précédent, qui a joué un réle majeur
dans l'augmentation de l'espérance de vie et 'amélioration de la qualité de vie partout dans le monde. Ces progres
ont considérablement amélioré la vie de millions de patients et de leurs familles, mais ils profitent également a la
société en général en stimulant la productivité et en allégeant la pression sur des systémes de santé surchargés. Etant
donné que beaucoup de ces interventions répondent a d'importants besoins cliniques non satisfaits, les organismes
de réglementation autorisent un nombre croissant de nouveaux médicaments par I'entremise de procédures
accélérées. Par exemple, de 2019 a 2021, 22 % des nouveaux médicaments ayant recu une recommandation
favorable de I'Agence européenne des médicaments (AEM) ont bénéficié d'une autorisation de mise sur le marché
conditionnelle, d'une approbation en raison de circonstances exceptionnelles ou d'une évaluation accélérée’.

En 2021, 37 des 50 nouveaux médicaments autorisés aux Etats-Unis (74 %) ont bénéficié d'un ou de plusieurs
programmes accélérés, a savoir la désignation de processus rapide, la désignation de thérapie novatrice, I'évaluation
prioritaire ou l'approbation accélérée?.

Une autorisation de mise sur le marché précoce peut toutefois signifier que de nombreux médicaments sont
approuvés sur la base de données relativement limitées, y compris des études portant sur des petites populations,
des essais cliniques a un seul groupe et des données récentes. Les organismes de réglementation sont de plus en
plus nombreux a exiger des études de confirmation aprés commercialisation, qui peuvent prendre plusieurs années.
En attendant I'achévement de ces études, les systéemes de santé (qui n‘ont pas nécessairement les mémes priorités
et objectifs que les organismes de réglementation) doivent décider s'ils remboursent intégralement ces nouveaux
médicaments, s'ils limitent leur utilisation ou s'ils les excluent complétement de la couverture. L'incertitude relative au
rapport cot-efficacité des thérapies novatrices peut faire hésiter les payeurs de soins de santé a rembourser certains
nouveaux traitements prometteurs.

Il est particulierement difficile d'évaluer la valeur des thérapies potentiellement curatives. Ces médicaments peuvent
étre administrés au cours d'un seul traitement, voire en une seule dose, ce qui entraine un prix élevé, surtout s'ils
visent a traiter des maladies rares ou trés rares. Cependant, la durée de leur effet n'est pas toujours certaine. En
outre, la répartition des colts pour ces types de traitements peut s'avérer difficile, notamment parce que les patients
peuvent changer de régime public d'assurance médicaments et déménager dans une autre province ou un autre
territoire.

Un nombre croissant de payeurs se tournent vers les accords de gestion du lancement et d'autres dispositions
novatrices en matiére d'accés pour permettre un acces rapide aux médicaments qui répondent a d'importants
besoins non satisfaits. Il existe de nombreux types d'accords de gestion du lancement, mais ils peuvent étre classés
en trois grandes approches répondant a différents objectifs. Les formes les plus courantes d'accords de gestion du
lancement sont indiquées dans le tableau 1. Ces accords ont un dénominateur commun : ils permettent aux patients
d'accéder rapidement a des thérapies novatrices en partageant le risque entre les payeurs et les fabricants de
médicaments.
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Tableau 1 - Principales catégories d’accords de gestion du lancement

Approche
générale

Objectif
principal

Type
d’accord

Niveau
d’activité

Caractéristiques principales

Programmes
basés sur les
colts

Accords basés
sur les résultats

Couverture
sous réserve
de la fourniture
de données
probantes

Contrdler
I'incidence
budgétaire

Gérer les taux
variables de
réponse aux
médicaments

Lever
I'incertitude

Accords prix-
volume

Remises/rabais

Stocks gratuits

Plafonds
budgétaires

Limite
d'utilisation ou
de temps

Cot fixe par
patient

Garanties de
résultats

Controle de
I'admissibilité
des patients

Poursuite du
traitement
conditionnelle

Processus de
soins

Couverture
sous réserve
de la fourniture
de données
probantes

Population

Population

Population/
patient

Population

Patient

Patient

Patient

Patient

Patient

Patient

Population

Le prix du médicament est inversement lié¢ au volume
des ordonnances.

Le fabricant offre une réduction sur le prix courant
d'un médicament en échange d'un remboursement
(favorable).

Le fabricant fournit des stocks gratuitement.

Les dépenses totales pour un médicament sont
limitées et le fabricant couvre les colts excédentaires.

Le fabricant couvre les co(ts du traitement au-dela
d'une durée ou d'un degré d'utilisation spécifié.

Le colt par patient est le méme, peu importe la
quantité consommée.

Le fabricant rembourse une partie ou la totalité du
colt du traitement si les patients n‘obtiennent pas les
résultats spécifiés. Cette option peut étre associée a
des paiements échelonnés.

L'accés est limité aux patients qui remplissent des
critéres d'admissibilité stricts, possiblement contrélés
par des registres de patients.

La poursuite du traitement est conditionnelle &
I'obtention de certains résultats par les patients.

Le remboursement est lié a des protocoles
thérapeutiques définis (p. ex., plans thérapeutiques
et programmes de gestion thérapeutique).

Les prix et les conditions de remboursement
peuvent faire I'objet d'un examen basé sur des
données concretes ou des essais cliniques apres
commercialisation.

L'Europe a été la premiere région du monde a utiliser les accords de gestion du lancement et les dispositions
novatrices en matiére d'accés. Les systémes de santé européens varient énormément, tout comme leur fagon
d'aborder la gestion du lancement et les dispositions novatrices en matiére d'acces. Dans le passé, 'Union
européenne (UE) a joué un role relativement limité dans les politiques en matiére de santé. Toutefois, depuis la
pandémie de COVID-19, la participation de I'UE a considérablement augmenté dans ce domaine, y compris dans
des initiatives reconnues de collecte de données concrétes - une pratique qui influencera de plus en plus les futures
décisions en matiere d'acces.
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PROFILS DE PAYS

LITALIE : UNE PIONNIERE EN
MATIERE DE GESTION DU
B " LANCEMENT

.

L'ltalie fait figure de pionniére a I'échelle mondiale dans le domaine de la gestion du lancement. Sa stratégie
de gestion du lancement repose sur un vaste systéme national de registres en ligne, que I'AIFA a commencé a
développer peu de temps aprés sa création en juillet 2004.

Le tout premier registre spécifique a une maladie a été lancé en novembre 2004 afin de soutenir une stratégie
nationale sur le psoriasis et d'évaluer la norme de soins dans tout le pays. En 2006, I'AIFA a conclu le premier

accord de gestion du lancement basé sur les résultats et lié aux registres afin de répondre aux préoccupations
relatives a certaines thérapies anticancéreuses. Cette action répondait a 'augmentation du nombre de thérapies
anticancéreuses bénéficiant d'une approbation réglementaire accélérée de la part de I'AEM et susceptibles d'avoir un
effet important sur le budget national des soins de santé. Des registres dans d'autres domaines thérapeutiques ont
été créés au cours des années suivantes®.

En 2017, le gouvernement italien a lancé un nouveau processus d'évaluation du degré d'innovation des nouveaux
médicaments prometteurs, basé sur les besoins cliniques non satisfaits, la valeur thérapeutique ajoutée et la qualité
des preuves. Les médicaments considérés comme entiérement novateurs pouvaient étre couverts par deux nouveaux
fonds pour les médicaments novateurs anticancéreux et non anticancéreux (récemment regroupés en un seul fonds)
pour une durée maximale de 36 mois, avec une possibilité de prolongation. De plus, toutes les régions de I'ltalie ont
dd inscrire ces produits a leurs régimes. La liste comprend certaines thérapies cellulaires et géniques.

Les produits jugés entiérement novateurs, selon le processus d'évaluation susmentionné, sont inclus dans un registre
de I'AIFA qui surveille leur utilisation appropriée et « qui permet d'accéder au traitement de facon homogéne sur
I'ensemble du territoire national* ». Les registres sont également considérés comme « un outil de soutien pour
I'évaluation de l'efficacité des médicaments et pour la renégociation des conditions d'acces® » [traduction].

En 2019, I'AIFA a modifié son modéle de paiement selon les résultats, qui est devenu un modele de paiement

a l'atteinte des résultats. Utilisés pour la premiére fois pour les thérapies cellulaires et géniques, les accords

de gestion du lancement avec paiement a l'atteinte des résultats se distinguent essentiellement par I'ajout de
paiements échelonnés qui permettent d'éviter que le systéme de santé n'ait a payer le co(t total de la thérapie au
moment de I'administration. A ce jour, le modéle de paiement a l'atteinte des résultats est seulement appliqué a
trois médicaments inscrits. Pour deux de ces médicaments, les versements sont effectués dans I'année qui suit le
traitement, mais pour I'un d'entre eux, le délai est de cinq ans. Les différentes approches de gestion du lancement
utilisées en Italie sont indiquées dans le tableau 2.
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Tableau 2 — Approches de gestion du lancement utilisées en ltalie

Niveau
d’activité

Type

d'approche

Accord de

gestion du
lancement

Caractéristiques principales

Partage des
risques

Les compagnies pharmaceutiques remboursent une partie du co(t
pour les personnes n‘ayant pas répondu au traitement.

Les fabricants effectuent un remboursement complet pour
les personnes n‘ayant pas répondu au traitement. Cette
approche permet de gérer un degré élevé d'incertitude pour

Approche Paiement selon Py
p . les médicaments pergus comme ayant un rapport avantages-
basée sur les les résultats ) .
) risques défavorable au moment de leur lancement. Presque tous
résultats . . ) . N
les accords actifs basés sur les résultats suivent ce modele de
paiement.
Patient Paiement a Un remboursement est effectué, comme pour le paiement selon
|'atteinte des les résultats, mais de facon échelonnée.
résultats
Cette approche prévoit une réduction du colt du premier cycle de
traitement, ou de l'ensemble de la thérapie, pour tous les patients
Partage des colts admissibles. Elle est généralement utilisée quand les possibles
Approche répercussions financiéres d'un nouveau médicament (et non son
basée sur les efficacité) suscitent l'incertitude.
colts
Cette approche permet de limiter les dépenses d'un médicament
Plafonnement ! . .
par patient. Le fabricant assume les co(ts restants.
Le comité sur la tarification et le remboursement, appelé le
« Comitato Prezzi e Rimborso », de 'AIFA négocie une limite
Plafonnement : X S o .
. nationale pour les dépenses relatives & un médicament donné au
des dépenses par ” ; e S
- cours de ses 12 ou 24 premiers mois sur le marché. Si cette limite
produit ; . . ; N . X
Approche est dépassée, le fabricant doit rembourser les colts excédentaires
. PP aux administrations régionales.
Population basée sur les
colts

Accords prix-
volume

Cette approche prévoit des remises sur les prix courants qui varient
selon le volume des ordonnances. Les remises peuvent prendre

la forme d'une réduction de prix ou d'un remboursement aux
régions.

Les compagnies pharmaceutiques versent a I'AIFA une redevance de 30 000 € pour trois ans afin d'obtenir un registre sur la
plateforme contrélée par l'agence®. En 2021, 73 compagnies possédaient au moins un registre sur la plateforme de I'AIFA’.

L'AIFA gere actuellement 192 registres sur les ordonnances appropriées, 8 registres basés sur les colts et 10 registres basés
sur les résultats®. Prés des trois quarts des registres actifs concernent les thérapies anticancéreuses. Cependant, des 3,3
millions de patients inclus dans les registres de I'AIFA, 51 % suivent des traitements pour des maladies cardiovasculaires,

16 %, pour des cancers et 10 %, pour des maladies oculaires’.

Les données des registres sont utilisées pour allouer des fonds aux régions afin de couvrir le colt de leurs ordonnances de
médicaments novateurs. Le systéme permet aussi de gérer les paiements et les remboursements liés aux accords de gestion
du lancement pour les patients individuels.

Le gouvernement italien s'est engagé a faire passer le fonds pour les médicaments novateurs de 1 milliard d'euros en 2021
a 1,3 milliard d'euros d'ici 2024, dans le cadre d'une relance générale des dépenses de santé. D'autres modifications de
I'environnement d'accés italien sont prévues pour rendre le pays plus attractif aux fabricants de médicaments.
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AUGMENTATION DE LUTILISATION

DES COUVERTURES SOUS RESERVE

DE LA FOURNITURE DE DONNEES
“ PROBANTES ET DES ACCORDS

g INTELLIGENTS EN ANGLETERRE

‘¥
p
e

Le NHS, le systéeme de santé publique de I'’Angleterre, a été I'un des premiers a adopter la gestion du lancement.

En 2002, a la suite d'une évaluation défavorable du NICE, un systéme de partage des risques a été mis en place pour
rembourser les traitements de la sclérose en plaques selon les résultats obtenus. Toutefois, I'accord de gestion du
lancement a été considéré comme un échec en raison de la charge administrative, de la lenteur du recrutement des
patients, des lacunes dans le modéle d'étude, d'un mauvais choix de pays de comparaison et de facon de mesurer les
résultats, et de la difficulté a établir un lien entre les résultats et le prix'°.

En réaction, le NHS s'est détourné des accords basés sur les résultats au profit de programmes d'accés basés sur

de simples remises, qui restent l'approche préférée de gestion du lancement du NHS et qui représentent plus

de 70 % des accords''. Toutefois, en 2016, NHS England a entrepris une réévaluation majeure de sa stratégie
d'acces. Le Cancer Drugs Fund (CDF) a été réformé afin de fournir un financement provisoire pour les médicaments
anticancéreux prometteurs en attendant la collecte de données concrétes en vue d'une réévaluation par le NICE. Le
CDF s'appuie sur des données de la base de données SACT de la santé publique de I'Angleterre, qui peuvent étre
utilisées pour informer les analyses de résultats, la planification financiére, la planification des services et |'élaboration
de politiques.

Le gouvernement britannique a également commandé un examen accéléré de I'accés suggérant la conclusion de
« nouveaux accords de partage des risques entre le NHS et |a partie novatrice pour permettre aux deux parties de
bénéficier du succés d'un produit » [traduction]. En outre, le Royaume-Uni pourrait adopter certaines méthodes de
tarification flexibles déja mises en ceuvre dans d'autres pays, comme les accords prix-volume, le remboursement
conditionnel, les paiements différés ou la tarification par rentes, les paiements basés sur les résultats, et le
regroupement de produits et de services'.

Dans son document sur sa vision des sciences de la vie, le gouvernement fixe un objectif stratégique qui consiste

a faire du Royaume-Uni le meilleur endroit au monde pour découvrir, élaborer, tester, évaluer, lancer et adopter de
nouveaux traitements et de nouvelles technologies en créant un environnement commercial tourné vers l'avenir, ou
le NHS peut conclure des accords phares et ou des innovations éprouvées, rentables et efficaces sur le plan clinique
sont rapidement adoptées et distribuées dans tout le pays afin de renforcer la santé de la nation, d'offrir

une meilleure valeur ajoutée au contribuable et de stimuler la croissance économique™.

En janvier 2021, le gouvernement a lancé le nouveau programme Innovative Licensing and Access Pathway (ILAP),
qui offre un acces rapide aux nouveaux médicaments prometteurs a différents intervenants clés du systeme de
santé britannique, comme la Medicines and Healthcare products Regulatory Agency (MHRA), NHS England, le NICE
et le Scottish Medicines Consortium. Les candidats retenus recoivent un passeport d'innovation, qui leur donne
acces a une équipe d'experts spécialisés dans le produit, afin de les aider a définir un profil de développement
cible qui permettra de définir les principales caractéristiques de réglementation et de développement, d'identifier
les emblches potentielles, d'offrir un accés a des outils spécialisés et de créer une feuille de route pour assurer un
acces rapide aux patients. Les compagnies peuvent présenter une demande en tout temps, depuis |'étape d'essai
préclinique jusqu'a la mi-parcours du développement du programme, mais elles sont encouragées a le faire le plus
tét possible afin de tirer le meilleur parti de I'accord.

En février 2021, NHS England a publié son cadre commercial pour les nouveaux médicaments, qui décrit sa
stratégie de gestion du lancement (tableau 3). Son objectif est d'« encourager une mise sur le marché plus rapide
des nouveaux traitements et de soutenir I'adoption de ces médicaments lorsque leur prix est juste et responsable »
[traduction].
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Tableau 3 — Cadre commercial du NHS pour les nouveaux médicaments

Type de programme
ou d'accord

Caractéristiques principales

e |l s'agit de I'option la plus courante. Sa charge administrative minimale permet d'offrir un accés

Programmes simples plus rapide.

d'accés aux patients - . . . T
P e Un prix fixe ou un pourcentage de remise est applicable a toutes les indications (sans

tarification mixte ou spécifique a une indication).

e Ces programmes sont seulement envisagés si leur utilisation est solidement justifiée et si la
Programmes complexes maniére dont les risques seront partagés est clairement expliquée.
d'accés aux patients

e Lesrenseignements ne sont pas confidentiels (pour assurer une valeur au NHS).

e Cette option convient aux technologies dont le rapport colt-efficacité différentiel est inférieur
420000 £ par année de vie ajustée en fonction de la qualité (AVAQ) ou pour lesquelles le
Accords d'acces lancement d'un produit serait particulierement difficile ou non viable sur le plan commercial.
commerciaux
e Exemples: plafonds budgétaires, accords prix-volume, partage des colts, critéres d'arrét et
accords basés sur les résultats ou paiements selon les résultats.

e Ces ententes sont envisagées pour les médicaments qui pourraient faire 'objet d'essais afin
d'en vérifier l'efficacité, mais qui suscitent l'incertitude.

e La collecte de données est combinée a un programme d'acceés aux patients (simple ou
complexe) ou a un accord d'acces commercial.

Ententes d'accés e Lafaisabilité de la collecte de résultats pertinents sur la santé est une condition essentielle a
réglementé I'approbation de I'entente.

e Ces ententes sont généralement utilisées dans le cadre du CDF ou pour des technologies
hautement spécialisées, mais leur utilisation ne se limite pas a ces programmes.

e Elles ne sont pas visées par l'obligation légale de financement (couverture par le NHS dans les
90 jours suivant l'approbation du NICE).

e Le NHS entamera des discussions commerciales pour réduire le colt des médicaments dont
Y T la possible incidence budgétaire nette est supérieure a 20 millions de livres sterling au cours
I'incidence budgétaire i ie . :

9 de leurs trois premiéres années sur le marché.

Programmes basés sur

La couverture sous réserve de la fourniture de données probantes est un élément important du cadre commercial
pour les nouveaux médicaments visés par des ententes d'accés réglementé, qui nécessitent une collecte de données.
Une analyse récente a révélé qu'en six ans, 22 technologies avaient été réévaluées par le NICE aprés une période de
gestion des accés. Toutes sauf deux étaient des thérapies anticancéreuses. Les ententes d'accés réglementé pour 19
médicaments (86 %) ont donné lieu a une collecte de données concrétes d'une durée médiane de 18 mois. Dix-neuf
des vingt-deux technologies ont été recommandées pour une utilisation de routine au sein du NHS a la suite de

la période de gestion des acces. Les auteurs ont conclu que « sans gestion des accés, ces technologies nauraient
probablement pas été recommandées pour une utilisation de routine au sein du NHS en Angleterre' » [traduction].
La gestion des accés deviendra de plus en plus importante a 'avenir avec le lancement d'un nouveau fond pour

les médicaments novateurs, I'lnnovative Medicines Fund (IMF), qui est I'équivalent du CDF pour les médicaments
non anticancéreux. L'IMF aura un budget annuel de 340 millions de livres sterling, pour égaler celui du CDF, et sera
administré selon huit principes directeurs :

1. Il couvrira les médicaments non anticancéreux afin de garantir I'égalité des chances de bénéficier de
médicaments prometteurs mais incertains;

(=}
N
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2. Il couvrira les médicaments les plus prometteurs pour lesquels d'importantes incertitudes cliniques subsistent;

3. Les médicaments doivent présenter un potentiel plausible de rentabilité et étre tarifés de maniére responsable
(afin de refléter un avantage clinique incertain);

4. La gestion des accés doit étre restreinte a la période la plus courte nécessaire a la collecte de données
permettant de lever les incertitudes soulevées par le NICE;

5. L'ensemble de la population de patients admissibles (comme déterminée par le NICE) doit avoir acces aux
médicaments couverts par I'IMF;

6. Tous les médicaments couverts par I'IMF doivent étre réévalués par le NICE afin d'étre recommandés pour une
utilisation de routine au sein du NHS;

7. Les patients auront la possibilité de poursuivre leur traitement (aux frais de la compagnie) méme si un
médicament n'est pas recommandé lors de la réévaluation;

8. Les compagnies participantes rembourseront proportionnellement les dépenses dépassant le budget annuel
de 340 millions de livres sterling du fonds.

Le NHS a également négocié des dizaines de ce qu'il appelle des « accords intelligents », c'est-a-dire des accords
visant a aligner les besoins du systéme de santé sur ceux des fabricants de médicaments. La liste comprend plusieurs
thérapies cellulaires et géniques de pointe, des antibiotiques de réserve, des traitements contre I'hépatite C, un
portefeuille de médicaments contre la fibrose kystique et des accords de gestion de la santé de la population dans les
domaines de la dyslipidémie et de I'oncologie (voir I'annexe)'.

NHS England cherche a développer des partenariats a long terme avec les compagnies pharmaceutiques et est prét

a les aider dans des activités telles que I'identification des patients, le déploiement des médicaments, la collecte de
données, les essais cliniques et la production. Les compagnies sont encouragées a proposer des accords intelligents
a NHS England : I'organisation tient 30 a 40 consultations commerciales par an et dispose d'un systéme de triage pour
hiérarchiser les idées'®.

L'’Angleterre est de plus en plus souvent le premier marché d’Europe, voire du monde, a donner accés aux nouveaux
médicaments, et I'adoption de ces derniers se fait également de plus en plus rapidement.

Toutefois, I'accés rapide a un prix : une base de données moins fournie. Pour compenser, le NICE exigera davantage

de recherches aprés la commercialisation. La stratégie 2021-2026 du NICE stipule que « |'utilisation significative des
données concrétes et des données probantes jouera un réle de plus en plus important dans les décisions relatives aux
soins de santé et dans la mesure de l'incidence réelle de ces décisions dans la pratique. La capacité d'établir un lien
entre les données concrétes et la pratique factuelle entrainera une transition ou la formulation de recommandations a
un moment unique et “statique” passera a la définition d'orientations plus dynamiques et vivantes, et ou I'évaluation des
technologies de la santé sera remplacée par la gestion de ces technologies' » [traduction].

En juin 2022, le NICE a publié un cadre de données concrétes ayant deux objectifs principaux :

e Déterminer dans quelles situations les données concretes peuvent contribuer a réduire les incertitudes et a
améliorer les recommandations;

e Décrire clairement les pratiques exemplaires pour la planification, la réalisation et la communication d'études
basées sur des données concrétes afin d'améliorer la qualité et la transparence des données probantes.

En fin de compte, le NICE estime que I'utilisation des données concrétes permettra « de combler les lacunes en matiére
de connaissances et d'améliorer I'accés aux innovations pour les patients'® » [traduction].
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LESPAGNE MET AU POINT
SEER..._ | NE PLATEFORME EN LIGNE
POLYVALENTE POUR SOUTENIR
- LA GESTION DU LANCEMENT A
LECHELLE NATIONALE

L'Espagne a fait son entrée relativement tard dans le domaine de la gestion du lancement. En effet, le pays a négocié
son premier accord de gestion du lancement en 2010". Historiquement, les activités de gestion du lancement
étaient principalement régionales ou locales, et menées par les comunidades auténomas (communautés autonomes)
d’Andalousie, des fles Baléares et de Catalogne, ainsi que par les hopitaux de Barcelone, de Grenade, de Madrid et
de Valence. Un fabricant, par exemple, a négocié des accords de partage des risques pour plus de 20 médicaments
avec plus de 100 hépitaux?. La Catalogne a été la communauté autonome la plus active en matiére de gestion du
lancement : I'administration régionale a publié des lignes directrices détaillées sur la mise en ceuvre des accords de
partage des risques?'.

En 2013, une multinationale est devenue le premier fabricant a négocier un accord national de gestion du lancement,
lorsqu’elle a proposé au ministére de la Santé un accord de début de traitement pour un traitement de la sclérose en
plaques?. En février 2018, I'entreprise a conclu un autre accord de partage des risques avec le ministére de la Santé,
cette fois pour un traitement de la maladie d’Aran-Duchenne?.

Une étude a recensé 39 accords de gestion du lancement en Espagne en mai 2016. Vingt-six (67 %) de ces accords
étaient des accords de partage des risques, tandis que les 13 autres (33 %) étaient des plafonds de dépenses. Des
accords de gestion du lancement ont été négociés dans dix communautés autonomes, principalement a I'échelle des
hopitaux. Cependant, tous les contrats de plafonnement des dépenses, sauf un, ont été négociés a l'échelle nationale?..

L'environnement de gestion du lancement a été transformé par le lancement, en 2019, de la plateforme VALTERMED,
un systéme d’'information permettant de déterminer la valeur thérapeutique en pratique clinique réelle des
médicaments a fort impact sanitaire et économique dans le systéme national de santé de I'Espagne (le « Sistema
Nacional de Salud » [SNS]). L'objectif de la plateforme est de fournir des informations optimales pour une prise

de décision éclairée a différents niveaux de services pharmaceutiques et a différents stades du cycle de vie des
médicaments.

e Les médecins peuvent utiliser les données de VALTERMED pour autoriser la sortie des patients, enregistrer
des variables, et consulter et utiliser les dossiers de leurs patients.

e Les pharmaciens hospitaliers ont les mémes accés que les médecins, mais ils peuvent aussi consulter et
utiliser les dossiers de tous les patients.

e Les communautés autonomes peuvent consulter et utiliser les données anonymisées de tous les patients
hospitalisés dans leur territoire (y compris celles des patients d'autres régions orientés vers leurs hopitaux).

e Le ministére de la Santé peut consulter et utiliser les dossiers des centres du systéeme de santé, gérer les
utilisateurs et fixer les conditions applicables aux médicaments et aux protocoles.

Le gouvernement considére VALTERMED comme une source importante de données permettant de combler les
lacunes des essais cliniques, notamment en ce qui concerne les maladies rares. En décembre 2021, la directrice
générale adjointe de la pharmacie au ministére de la Santé, Dolores Fraga, a décrit la plateforme comme « un
systéme d'information permettant de déterminer la valeur thérapeutique des médicaments dans la pratique réelle
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[et d'assurer] un suivi a long terme ». Elle pense qu'« il permettra d'évaluer des résultats qui n‘ont pas été mesurés
au cours du processus de développement clinique standard et de compléter toutes les données du cycle de vie des
médicaments ». VALTERMED peut également contribuer a « accélérer I'accés aux traitements présentant une valeur
clinique supplémentaire par rapport aux thérapies établies?® ».

Selon M™ Fraga, VALTERMED « permettra d'évaluer la prévalence d'une maladie ou d'une situation clinique, de
connaitre l'incidence budgétaire réelle, de réaliser une analyse colt-efficacité adéquate et, surtout, d'améliorer
I'efficacité du systéme national de santé? » [traduction].

VALTERMED soutient les accords basés sur les résultats, y compris un accord novateur de paiement selon les résultats
assorti de variations tarifaires régionales pour un nouveau traitement du lymphome diffus a grandes cellules B. Dans
un premier temps, le fabricant recevra un acompte qui sera ajusté en fonction des résultats obtenus pour chaque
patient et dans chacune des 17 communautés autonomes d’Espagne. En utilisant les données de VALTERMED,

les communautés autonomes évalueront périodiquement les résultats pour calculer les paiements dus. Dans un
deuxiéme temps, le ministére de la Santé examinera chaque année les taux de réponse et les procédures en vue de
calculer le cot de la thérapie que le fabricant doit assumer et de négocier éventuellement des ajustements a l'accord,
au besoin?’.

Selon certains leaders d'opinion, les accords basés sur les résultats avec paiements échelonnés ont joué un réle crucial
dans le programme espagnol relatif aux cellules CAR-T. Par exemple, le directeur général de I'hépital universitaire
Virgen del Rocio de Séville, Manuel Molina, estime que le modéle de partage des risques - selon lequel la moitié

du co(t du traitement est payée au moment de la perfusion, et le reste, si le patient poursuit le traitement jusqu'a la
rémission - a été un facteur important dans la prise en charge de la thérapie par lymphocytes T porteurs de récepteurs
antigéniques chimériques (thérapie CAR-T) par le systéme de santé espagnol. Le directeur général de I'hopital
clinique universitaire de Valence, Alvaro Bonet, reconnait que le partage des risques « est un systéme trés raisonnable
qui garantit la durabilité?® ».

Une thérapie génique utilisée pour traiter la maladie d’Aran-Duchenne fait également I'objet d'un accord de gestion
du lancement qui comprend un accord de paiement selon les résultats et un accord prix-volume. Les comités de suivi
de chaque région vérifient le respect des conditions de remboursement et communiquent les résultats a la direction
générale du portefeuille commun des services du systéme national de santé et de la pharmacie (la « Direccién
General de Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia » [DGCYF]) afin de déterminer si

le prix doit étre revu. Si les ventes dépassent les prévisions de la compagnie, le prix du médicament sera réduit. Les
dépenses seront suivies par I'entremise de SEGUIMED - une application informatique qui gére les données relatives
aux transactions de médicaments entre les fabricants, les grossistes et les pharmacies - ou d'un processus similaire. Le
fabricant sera tenu de communiquer les données relatives aux ventes mensuellement?’.

L'un des principaux objectifs de VALTERMED est de « passer de l'efficacité a I'efficience » en enregistrant des données
sur la vie réelle des patients. La plateforme, qui permet également de réduire l'incertitude quant a I'utilisation réelle
des médicaments, facilitera le paiement selon les résultats. Un nouvel espace patient sur la plateforme permettra aux
patients de contribuer plus facilement a la collecte de données en remplissant des questionnaires sur leur qualité

de vie tout au long de leur traitement. Selon le ministére de la Santé, l'objectif est « d'effectuer une évaluation de la
qualité de vie dés le début du traitement; d'analyser la corrélation entre la qualité de vie rapportée par le patient et
les variables cliniques de réponse au traitement; ainsi que d'effectuer une évaluation et un suivi de I'observance du
traitement®® » [traduction]. Les patients pourront saisir des informations relatives a leur qualité de vie, ce qui permettra
d'analyser le rapport cot-efficacité des médicaments et de soutenir les objectifs de durabilité et d'accés aux soins de
santé’'.

Le ministére de la Santé travaille a I'intégration de VALTERMED aux systémes informatiques des 17 communautés
autonomes afin de permettre un partage des données a grande échelle et d'éviter les doublons. Dans l'avenir, le
recoupement des données de VALTERMED et des cartes santé sera rendu possible, ce qui devrait améliorer le suivi
des patients®.

>

O
o8

mars 202 page 13

C



DISPOSITIONS NOVATRICES EN MATIERE D’ACCES ET ACCORDS DE GESTION DU LANCEMENT : e l.® MEDICAMENTS
] = > oo NOVATEURS
CE QUE LE CANADA PEUT APPRENDRE DE LEUROPE /[l\\ CANADA

QUE PEUT APPRENDRE LE CANADA DE L'EUROPE?

L'environnement d'accés aux médicaments novateurs au Canada devrait connaitre des changements importants dans
les années a venir. Le ministre de la Santé, Jean-Yves Duclos, a reconnu le « besoin d'avoir au Canada une industrie
pharmaceutique forte, surtout étant donné la lecon que nous avons tirée de la COVID-19% » [traduction]. La stratégie
nationale sur les médicaments pour le traitement des maladies rares devrait étre soutenue par un financement de
500 millions de dollars par an pour les thérapies destinées a ces maladies®:. En outre, le gouvernement a récemment
réaffirmé son intention de poursuivre son régime d'assurance médicaments afin de garantir a tous les Canadiens
I'accés aux médicaments dont ils ont besoin®®.

Bien que les systéemes de santé (et les marchés pharmaceutiques) européens soient trés différents de ceux du
Canada, on peut tirer des legcons précieuses de leur expérience avec les accords de gestion du lancement et les
dispositions novatrices en matiére d'acces. Les trois pays étudiés ont élaboré des stratégies nationales de gestion
du lancement. Les systémes de santé de I'ltalie et de 'Espagne sont fortement régionalisés (ce qui n'est pas sans
rappeler le modele canadien), mais ces deux pays ont réussi a coordonner la gestion du lancement a I'échelle
nationale. L'Espagne possede également une grande expérience en lien avec les accords régionaux et locaux, et
étudie les moyens de prendre en compte les écarts régionaux dans les accords nationaux.

Comme le systéme canadien, le systétme de santé anglais s‘appuie fortement sur les évaluations économiques en
santé. D'ailleurs, 'ACMTS et le NICE ont beaucoup collaboré au cours des derniéres années. Les deux pays sont
membres de I'Access Consortium, qui cherche a renforcer 'harmonisation des réglementations, mais explore
également la collaboration en matiére d'ETS afin d'accélérer I'accés a de nouveaux médicaments prometteurs3.
L'ACMTS et le NICE travaillent également avec plusieurs autres organismes d’ETS au Royaume-Uni et en Australie
dans le cadre de l'entente de collaboration conclue entre les trois pays®.

Les expériences de ['ltalie, de 'Angleterre et de I'Espagne montrent qu'il est important d'investir dans une
infrastructure numérique solide, comme les registres de I'AIFA en lItalie, la base de données SACT en Angleterre et
VALTERMED en Espagne, afin de pouvoir recueillir les données nécessaires aux accords de gestion du lancement.
Ces systémes doivent étre faciles a utiliser par les professionnels de la santé et, dans I'idéal, pouvoir intégrer des
données provenant des patients afin de refléter I'importance croissante des résultats rapportés par ces derniers
dans I'évaluation des médicaments. Le Canada devrait donc également envisager d'investir dans une infrastructure
numérique conviviale.

Les fonds pour les médicaments novateurs gérés en ltalie et en Angleterre s'appuient fortement sur la gestion du
lancement. L'expérience de ces pays pourrait étre mise a profit pour accélérer I'accés aux médicaments anticancéreux
dans tout le Canada, et elle pourrait s'avérer utile alors que le gouvernement fédéral élabore la stratégie nationale
sur les médicaments pour le traitement des maladies rares (prévoir un financement destiné a ces thérapies tout en
recueillant des données probantes aprés commercialisation pour justifier un remboursement a long terme). Une
consultation publique sur les thérapies pour les maladies rares a révélé que « de nombreuses personnes [estimaient]
que l'accent mis sur le colt élevé des médicaments négligeait leur valeur pour les patients, le systéme de santé et la
société dans son ensemble ». Les accords de rémunération au rendement ont été donnés en exemple d'option qui
pourrait étre étudiée®.

Bien que la gestion du lancement soit généralement axée sur les nouveaux médicaments, les accords peuvent
également étre bénéfiques pour les produits établis. En Angleterre, le NHS a négocié un accord en 2019 avec les
fabricants de traitements contre le virus de I'hépatite C (VHC) pour travailler avec les services et les conseils de santé
locaux, ainsi que des groupes bénévoles, afin de trouver des patients potentiels, d'effectuer des tests de dépistage
de l'infection et de fournir un traitement a ceux qui en ont besoin. Selon Blake Dark, « le fait que les entreprises
collaborent avec nous pour investir dans la recherche de patients, tout en intégrant cet investissement dans le co(t
d'acquisition du médicament, est une démarche intelligente, car nous nous unissons pour régler le probléme plutét
que d'acheter simplement un médicament® » [traduction].
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Il peut étre avantageux pour le Canada de négocier de nouvelles conditions financiéres et d'assouplir les restrictions
d'ordonnance afin d'élargir considérablement I'utilisation des médicaments susceptibles d'avoir une incidence
majeure sur la santé de la population. Un accord récent trés médiatisé entre NHS England et les fabricants de
médicaments permettra a 610 000 patients supplémentaires de bénéficier de quatre anticoagulants oraux directs
entre 2022 et 2024, ce qui pourrait permettre d'éviter environ 21 700 accidents vasculaires cérébraux et 5 400 décés
au cours des trois prochaines années.

Un élément essentiel de la gestion du lancement est la rapidité d'accés, c'est-a-dire qu'il faut rendre les médicaments
novateurs accessibles aux patients qui en ont besoin le plus rapidement possible et limiter le risque pour le systeme
de santé en recueillant des preuves supplémentaires pour lever l'incertitude ou en limitant le remboursement aux
patients qui atteignent les résultats visés. Par exemple, NHS England a négocié une entente d'accés réglementé
pour une nouvelle immunothérapie a cellules T dans les 10 jours suivant 'autorisation de mise sur le marché du
médicament'. En I'absence de tels accords, les patients pourraient se voir refuser le remboursement ou se heurter a
de longs délais d'accés dans I'attente de la collecte de données probantes aprés commercialisation.

Les accords de gestion du lancement et les dispositions novatrices en matiére d'accés offrent également aux systémes
de santé et aux compagnies pharmaceutiques la possibilité de former des partenariats concrets qui peuvent les aider
a relever les défis liés a I'adoption des nouvelles technologies de la santé en repensant les services et en soutenant
les professionnels de la santé. Améliorer la qualité de vie des patients en leur donnant accés rapidement a des
médicaments prometteurs est, aprés tout, l'objectif commun de tous les systémes de santé et de tous les fabricants de
médicaments.

Le tableau suivant résume les principales lecons que le Canada peut tirer des trois pays étudiés dans le présent
rapport.
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Mettre au point un systéme de registre national en ligne pour soutenir la gestion
du lancement en recueillant des données concrétes et en prenant en charge les
remboursements en cas d'échec du traitement.

Tirer parti de I'expérience des fonds pour les médicaments novateurs dans la planification de
la nouvelle stratégie nationale sur les médicaments pour le traitement des maladies rares.

Envisager |'utilisation d'accords basés sur les résultats associés a des paiements échelonnés
pour les médicaments colteux dont I'administration est ponctuelle ou a court terme, mais
qui présentent des avantages a long terme ou potentiellement curatifs (p. ex., les thérapies
cellulaires et géniques).

Pour les médicaments prometteurs, utiliser la couverture sous réserve de la fourniture
de données probantes pour permettre un acces trés rapide en attendant la collecte de
données supplémentaires pour soutenir la réévaluation.

Miser sur des initiatives comme celle de I'’Access Consortium et sur la collaboration
potentielle avec le NICE d’Angleterre pour accélérer I'autorisation de mise sur le marché
et I'évaluation des technologies de la santé.

Suivre le modeéle de NHS England en permettant aux développeurs de médicaments
susceptibles de répondre a des besoins cliniques non satisfaits de s'engager trés tét
aupres des principales parties prenantes du systéme de santé canadien.

Encourager les compagnies a proposer des solutions d'acces novatrices, a envisager de
nouvelles approches et a adapter les méthodes d'autres pays.

Construire une infrastructure de données numériques robuste similaire a la base de
données SACT de I'Angleterre.

Envisager le recours a des dispositions novatrices en matiére d'accés pour les
médicaments matures dont une utilisation beaucoup plus large aurait des effets
bénéfiques sur la santé de la population.

Envisager de négocier de nouvelles conditions financiéres et d'assouplir les restrictions
d'ordonnance afin d'élargir considérablement I'utilisation des médicaments.

Etablir des partenariats avec les compagnies pharmaceutiques a tous les niveaux du
systéme de santé.

Evaluer la flexibilité offerte par la gestion des technologies de la santé et les lignes
directrices vivantes basées sur des données concrétes.

Elaborer une stratégie nationale cohérente de gestion du lancement, tout en laissant la
possibilité de conclure des accords régionaux, voire locaux.

Etudier le modéle de VALTERMED pour le développement d’une plateforme répondant
aux besoins de plusieurs groupes de parties prenantes (médecins, pharmaciens, autorités
régionales, ministére de la Santé national), permettant d'enregistrer des données sur la
qualité de vie des patients, et facilitant le paiement selon les résultats.
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ANNEXE : Accords intelligents négociés entre NHS England et
les compagnies pharmaceutiques

Médicament(s)

Compaghnie(s)

Technologie

Indication

Septembre
2018

Octobre
2018

Novembre
2018

Auvril
2019

Mai
2019

Mai
2019

Septembre
2019

Octobre
2019

Février
2020

Aot
2020

Décembre

2020

Janvier
2021

Mars
2021

Auvril
2021

Septembre
2021

Octobre
2021

Kymriah

Yescarta

Biosimilaire de
I'adalimumab

Thérapies de
I'hépatite C

Spinraza

Ocrevus

Luxturna

Orkambi, Symkevi,
Kalydeco

llaris

Kaftrio

Fetcroja, Zavicefta

Tecartus

Zolgensma
PHESGO
(pertuzumab +

trastuzumab)

Leqvio

Adakveo

Novartis

Gilead Sciences

AbbVie, Amgen, Biogen,
Mylan/Fujifilm Kyowa Kirin,

Sandoz

Gilead Sciences, Merck

Sharp and Dohme, AbbVie

Biogen

Roche

Novartis

Vertex Pharmaceuticals

Novartis

Vertex Pharmaceuticals

Shionogi, Pfizer

Kite Pharmaceuticals

Novartis

Roche

Novartis

Novartis

Thérapie CAR-T

Thérapie CAR-T

Anticorps monoclonal

Antiviraux a action
directe

Oligonucléotide

antisens

Anticorps monoclonal

Thérapie génique

Modulateurs CFTR

Anticorps monoclonal

Modulateurs CFTR

Antibiotiques

Thérapie CAR-T

Thérapie génique

Anticorps monoclonal

Petit ARN interférent
(petit ARNI)

Anticorps monoclonal

Leucémie aigué lymphoblastique
a cellules B

Lymphome diffus a grandes
cellules B et lymphome
médiastinal primitif a cellules B

Indications multiples

Hépatite C

Maladie d’Aran-Duchenne

Sclérose en plaques

Dystrophie rétinienne

Fibrose kystique

Syndromes de fiévre périodique

Fibrose kystique

Infections pharmacorésistantes

Lymphome a cellules du manteau
en rechute ou réfractaire

Maladie d’Aran-Duchenne

Cancer du sein HER2 positif

Hypercholestérolémie familiale

Anémie falciforme
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Date

Octobre
2021

Novembre
2021

Novembre
2021

Décembre
2021

Décembre
2021

Février

2022

Février
2022

Mars
2022

Mars
2022

Juin
2022

Octobre
2022

Médicament(s)

Médicaments
anticancéreux
émergents

Eliquis, Pradaxa,
Xarelto, Lixiana

Evrysdi

Dichlorhydrate de
saproptérine

Palforzia

Libmeldy

Jemperli

Darzalex

Lumykras

Fetcroja, Zavicefta

Rukobia, Vocabria,
Rekambys

Compaghnie(s)

EQRx

Pfizer, Boehringer

Ingelheim, Bayer, Daiichi

Sankyo

Roche

Teva

Aimmune Therapeutics

Orchard Therapeutics

GlaxoSmithKline

Janssen

Amgen

Shionogi, Pfizer

ViiV Healthcare

Technologie

Divers

Anticoagulants oraux
directs

Modificateur de
I'épissage de 'ARNm

Forme synthétique du
cofacteur BH4

Immunothérapie par
voie orale

Thérapie génique

Inhibiteur de PD-1

Anticorps monoclonal

Inhibiteur de KRAS
G12C

Antibiotiques

Antirétroviral

MEDICAMENTS
NOVATEURS

l\ CANADA

Indication

Cancers divers

Fibrillation auriculaire et
prévention des accidents
vasculaires cérébraux

Maladie d’Aran-Duchenne

Phénylcétonurie

Allergie aux arachides

Leucodystrophie métachromatique

Cancer de I'endométre

Myélome multiple

Cancer du poumon non a petites
cellules

Infections résistantes a d'autres
antibiotiques

VIH
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" Monthly Statistics Report: April 2022, Agence européenne des médicaments.

2 Advancing Heath Through Innovation: New Drug Therapy Approvals 2021, Food and Drug Adminstration

3 Real World Evidence e Farmaci: Razionale licazioni nel Contesto [taliano, Gianluca Trifird

* Registri farmaci sottoposti a monitoraggio, Agenzia ltaliana del Farmaco

° Registri di monitoraggio AIFA, Agenzia Italiana del Farmaco

¢ (Good) Practice Organizational Models Using Real-World Evidence for Public Funding of High-Priced
Therapies, Austrian Institute for Health Technology Assessment

’ National Report on Medicines Use in Italy - Year 2021, Agenzia ltaliana del Farmaco

8 |ista aggiornata dei Registri e dei Piani Terapeutici web based, Agenzia ltaliana del Farmaco

? National Report on Medicines Use in ltaly - Year 2021, Agenzia ltaliana del Farmaco

10 « Performance-Based Risk-Sharing Arrangements—Good Practices for Design, Implementation, and
Evaluation: Report of the ISPOR Good Practices for Performance-Based Risk-Sharing Arrangements Task
Force », Value in Health, volume 16, n° 5, juillet-aott 2013, p. 703-719.

" Technologies with approved patient access schemes and other commercial arrangements, Patientplpli
Access Schemes Liaison Unit (PASLU), National Institute for Health and Care Excellence (NICE)

12 Accelerated Access Review: Final Report, gouvernement britannique.

'3 Life Sciences Vision, gouvernement britannique.

4 What Goes in Must Come Out: An Analysis of NICE Recommendations for Drugs Exiting Managed (Early)
Access in England

5 « The UK access environment has been transformed - and what are the lessons for Pharma and other
countries? », Pharmaceutical Field

6 |bid.
7 The NICE Strategy 2021 to 2026, National Institute for Health and Care Excellence

'8 Real-world evidence framework feedback, National Institute for Health and Care Excellence

7 « El riesgo compartido es una nueva via de financiacién, » El Global

20 « El acceso répido a las terapias es el mayor reto en enfermedades raras, » Cinco Dias

2" Guia para la Definicién de Criterios de Aplicacidn de Esquemas de Pago Basados en Resultados (EPR) en el
Ambito Farmacoterapéutico (Acuerdos de Riesgo Compartido), CatSalut

22 « Biogen comercializard fampridina en Espafa a través de un acuerdo de riesgo compartido, » £/ Global

2 Sanidad inicia un modelo de pago por resultados para abordar la innovacién, El Global

2 « Innovative Contracting in Spain (2010-2016). Getting More ‘In.;" » International Society for
Pharmacoeconomics and Outcomes Research (ISPOR)

25 « Sanidad muestra su hoja de ruta para el desarrollo futuro de Valtermed, » Diariofarma.
26 |bid.
27 « Roche lanza Polivy gracias a un innovador acuerdo de pago por resultados, » Diariofarma.

28 « Los hospitales se adaptan a las CAR-T »

2% « Sanidad incluye en el SNS un nuevo tratamiento de terapia génica para pacientes con atrofia muscular
espinal, » Infosalus
30 « Valtermed prepara el envio masivo de datos y se ‘ensanchard’ antes de 2023, » Redaccién Médica

31 « Evaluando al evaluador: pros y contras de Valtermed dos afios después, » Revista Espafiola de Economia
de la Salud

32 « Valtermed prepara el envio masivo de datos y se ‘ensanchard’ antes de 2023, » Redaccion Médica

33 « Ottawa dropped some drug pricing reforms to meet need for ‘strong’ pharmaceutical industry, Health
Minister says, » Globe and Mail

34 « Mobilisation en ligne sur une stratégie nationale visant les médicaments pour le traitement des maladies
rares » Gouvernement du Canada.

35 « Obtenir des résultats dés maintenant pour les Canadiens » Premier ministre du Canada.

36 Access Consortium Strategic Plan 2021-2024, Access Consortium

37 Collaboration Arrangement between the Department of Health and Aged Care and Health Technology
Assessment bodies in the United Kingdom and Canada, Pharmaceutical Benefits Scheme

38 Elaboration d'une stratégie nationale sur les médicaments pour le traitement des maladies rares : ce que
nous avons entendu des Canadiens.

37 « The UK access environment has been transformed - and what are the lessons for Pharma and other
countries? », Pharmaceutical Field

40 Thousands spared strokes thanks to new NHS drug agreements

41 NHS England announces groundbreaking new personalised therapy for children with cancer
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https://www.nice.org.uk/about/who-we-are/corporate-publications/the-nice-strategy-2021-to-2026
https://www.fda.gov/media/155227/download
https://www.seedstm.com/product/real-word-evidence-e-farmaci/
https://www.aifa.gov.it/registri-farmaci-sottoposti-a-monitoraggio
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/951187/Manuale-Utente-Medico_v1.2_15.02.2021.pdf
https://eprints.aihta.at/1329/1/HTA-Projektbericht_Nr.138%20.pdf
https://eprints.aihta.at/1329/1/HTA-Projektbericht_Nr.138%20.pdf
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1740782/Rapporto-OsMed-2021.pdf
https://www.aifa.gov.it/registri-e-piani-terapeutici1
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1740782/Rapporto-OsMed-2021.pdf
https://www.sciencedirect.com/science/article/pii/S1098301513018111#bib17
https://www.sciencedirect.com/science/article/pii/S1098301513018111#bib17
https://www.sciencedirect.com/science/article/pii/S1098301513018111#bib17
https://www.nice.org.uk/about/what-we-do/patient-access-schemes-liaison-unit
https://www.gov.uk/government/publications/accelerated-access-review-final-report
https://www.gov.uk/government/publications/life-sciences-vision
https://www.ispor.org/heor-resources/presentations-database/presentation/intl2022-3463/117464
https://www.ispor.org/heor-resources/presentations-database/presentation/intl2022-3463/117464
https://pf-media.co.uk/in-depth-blake-dark/the-uk-access-environment-has-been-transformed-and-what-are-the-lessons-for-pharma-and-other-countries/
https://pf-media.co.uk/in-depth-blake-dark/the-uk-access-environment-has-been-transformed-and-what-are-the-lessons-for-pharma-and-other-countries/
https://pf-media.co.uk/in-depth-blake-dark/the-uk-access-environment-has-been-transformed-and-what-are-the-lessons-for-pharma-and-other-countries/
https://www.nice.org.uk/about/who-we-are/corporate-publications/the-nice-strategy-2021-to-2026
https://www.nice.org.uk/about/what-we-do/real-world-evidence-framework-feedback
https://elglobal.es/hemeroteca/el-riesgo-compartido-es-una-nueva-via-de-financiacion-fveg_498940/
https://cincodias.elpais.com/cincodias/2018/09/19/companias/1537355418_275078.html
https://catsalut.gencat.cat/web/.content/minisite/catsalut/proveidors_professionals/medicaments_farmacia/acords-risc-compartit/guia-definicion-criterios-aplicacion-esquemas-pago-resultados-epr.pdf
https://catsalut.gencat.cat/web/.content/minisite/catsalut/proveidors_professionals/medicaments_farmacia/acords-risc-compartit/guia-definicion-criterios-aplicacion-esquemas-pago-resultados-epr.pdf
https://elglobal.es/hemeroteca/biogen-comercializara-fampridina-en-espana-a-traves-de-un-acuerdo-de-riesgo-compartido-gyeg_775517/
https://elglobal.es/politica/sanidad-inicia-un-modelo-de-pago-por-resultados-para-abordar-la-innovacion-ea1406237/
https://portal.ispor.org/eweb/DynamicPage.aspx?WebCode=LoginRequired&url_success=https%3a%2f%2fwww.ispor.org%2fmxt%2fauthservice%2fcallback%3fusertoken%3d%7btoken%7d%26target%3dhttps%3a%2f%2fwww.ispor.org%2fdocs%2fdefault-source%2fispor-19th-annual-european-congress%2fphp334-gimenez-e-sup-1-sup-strong-u-badia-x-u-sup-1-sup-strong-gil-a-sup-1-sup-espinosa-c-sup-2-sup-br-sup-1-sup-omakase-consulting-barcelona-spain-sup-2-sup-ferrer-barcelona-spain.pdf%3fsfvrsn%3db170f95d%5f0
https://diariofarma.com/2021/12/21/sanidad-muestra-su-hoja-de-ruta-para-el-desarrollo-futuro-de-valtermed
https://diariofarma.com/2021/12/21/sanidad-muestra-su-hoja-de-ruta-para-el-desarrollo-futuro-de-valtermed
https://diariofarma.com/2021/10/28/roche-lanza-polivy-gracias-a-un-innovador-acuerdo-de-pago-por-resultados
https://www.infosalus.com/asistencia/noticia-sanidad-incluye-sns-nuevo-tratamiento-terapia-genica-pacientes-atrofia-muscular-espinal-20211201102455.html
https://www.infosalus.com/asistencia/noticia-sanidad-incluye-sns-nuevo-tratamiento-terapia-genica-pacientes-atrofia-muscular-espinal-20211201102455.html
https://www.redaccionmedica.com/secciones/industria/valtermed-prepara-el-envio-masivo-de-datos-y-se-ensanchara-antes-de-2023-3663
https://economiadelasalud.com/topics/evaluando-al-evaluador-pros-y-contras-de-valtermed-dos-anos-despues/
https://www.redaccionmedica.com/secciones/industria/valtermed-prepara-el-envio-masivo-de-datos-y-se-ensanchara-antes-de-2023-3663
https://www.theglobeandmail.com/politics/article-ottawa-dropped-some-drug-pricing-reforms-to-meet-need-for-strong/
https://www.theglobeandmail.com/politics/article-ottawa-dropped-some-drug-pricing-reforms-to-meet-need-for-strong/
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/programmes/consultation-mobilisation-ligne-strategie-nationale-visant-medicaments-onereux-maladies-rares.html
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/programmes/consultation-mobilisation-ligne-strategie-nationale-visant-medicaments-onereux-maladies-rares.html
https://pm.gc.ca/fr/nouvelles/communiques/2022/03/22/obtenir-des-resultats-des-maintenant-les-canadiens
https://assets.publishing.service.gov.uk/government/uploads/system/uploads/attachment_data/file/995111/Access_Strategic_Plan_2021-2024_Final__with_graphic_.pdf
https://www.pbs.gov.au/info/news/2022/09/collaboration-arrangement-between-the-department-of-health-and-aged-care
https://www.pbs.gov.au/info/news/2022/09/collaboration-arrangement-between-the-department-of-health-and-aged-care
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/programmes/consultation-mobilisation-ligne-strategie-nationale-visant-medicaments-onereux-maladies-rares/ce-que-nous-avons-entendu.html
https://www.canada.ca/fr/sante-canada/programmes/consultation-mobilisation-ligne-strategie-nationale-visant-medicaments-onereux-maladies-rares/ce-que-nous-avons-entendu.html
https://pf-media.co.uk/in-depth-blake-dark/the-uk-access-environment-has-been-transformed-and-what-are-the-lessons-for-pharma-and-other-countries/
https://pf-media.co.uk/in-depth-blake-dark/the-uk-access-environment-has-been-transformed-and-what-are-the-lessons-for-pharma-and-other-countries/
https://www.england.nhs.uk/2021/11/thousands-spared-strokes-thanks-to-new-nhs-drug-agreements/
https://www.england.nhs.uk/2018/09/nhs-england-announces-groundbreaking-new-personalised-therapy-for-children-with-cancer/

e ® 5
INNOVATIVE &Q:*.® MEDICAMENTS
MEDICINES e=> *%e NOVATEURS
CANADA /,l\\ CANADA

innovativemedicines.ca/fr


http://innovativemedicines.ca/fr

