Groupe d'action sur le deploiement des

therapies cellulaires
et geniques

Valeur des thérapies
cellulaires et geniques

Les thérapies cellulaires et géniques repoussent les limites des
possibilités thérapeutiques, et tous les Canadiens devraient pouvoir
profiter de ces innovations a méme de changer et de sauver des vies.
Ensemble, nous pouvons y arriver.
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Les thérapies cellulaires et géniques (TCG) apportent une grande valeur aux patients, a leurs
familles et a 'ensemble du systéme de soins de santé. Ces traitements innovateurs s’averent trés
prometteurs et, dans bien des cas, ils apportent des bienfaits déterminants, changent le cours de la
maladie traitée et améliorent les résultats cliniques ainsi que la qualité de vie des patients dans des
domaines thérapeutiques variés. On trouve ci-dessous certains exemples précis de TCG et de leur
valeur, a la fois pour les patients et la société en général.

Une thérapie génique dont la mise au point a débuté il y a plus de

30 ans est devenue un traitement transformateur pour des personnes
atteintes d’'une forme particuliére de maladie rétinienne héréditaire
entrainant une perte de vision importante.

En 2020, on a approuvé le voretigéne néparvovec-rzyl (LuxturnaP)
pour traiter les patients ayant une perte de vision due a une dystrophie
rétinienne héréditaire causée par des mutations du géne RPEGS5.
L’accés a ce traitement a permis a des patients présentant une
déficience visuelle de retrouver la vue, souvent trés rapidement?.
Traiter ou prévenir la cécité comporte des avantages tant individuels
que sociétaux en améliorant la capacité des patients de travailler et de contribuer plus largement a la
vie familiale et a la société.

Les thérapies par lymphocytes T a récepteur antigénique chimérique (thérapies CAR-T) sont un
exemple de thérapies cellulaires offrant une option de traitement potentiellement curatif et salvateur
aux patients atteints de certains types de cancer du sang, qui auparavant n’auraient eu accés qu’a
une chimiothérapie de rattrapage? ou a des soins palliatifs. Comme l'indique un rapport canadien
récent?, des cliniciens considérent que les thérapies CAR-T permettent de prolonger la vie et de
donner au patient une chance de guérison ou de réponse compléte, ce que n'offrent pas les
traitements actuels utilisés pour bon nombre de ces maladies.

Des thérapies géniques récemment approuvées ont le potentiel de guérir des patients atteints
d’hémophilie A ou B grace au transfert d’'un géne fonctionnel qui produit le facteur Vil ou le

facteur IX dans les cellules hépatiques d’'une personne pour remplacer le géne défectueux de celle-
ci*. Lorsque le traitement réussit, le patient est en mesure de produire ses propres facteurs de
coagulation, ce qui réduit ou élimine la nécessité de recevoir des perfusions IV fréquentes dans le
cadre du traitement par facteur de remplacement. Il en résulte une amélioration notable de la qualité
de vie des patients et une réduction des colts pour le systéme de santé®.

En raison de la nature novatrice et hautement technique des TCG, les systémes de santé pourraient
devoir adapter leurs méthodes de soins et de prestation afin de tirer parti des nouveaux traitements.
Etant donné I'étendue du pipeline de TCG, il est essentiel que les responsables des soins de santé
au Canada se montrent proactifs pour régler ou atténuer les difficultés de mise en ceuvre de maniére
a assurer un acces rapide et durable aux TCG pour les patients concernés.

La préparation du systéme est primordiale pour réaliser la valeur et le potentiel des TCG. Les
décideurs en santé doivent s’assurer que le Canada dispose des mécanismes de financement et de
réglementation, de la capacité du systéme de santé et de 'expertise clinique nécessaires pour
fournir rapidement a la population un acces a cette nouvelle génération de thérapies.
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