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La Food and Drug Administration (FDA) des Etats-Unis
approuve la molécule alpha-1-antitrypsine de Kamada

2010
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Ce qu’ily ade
nouveau sur le site

www.alphalcanada.

ca

Nouvelle procédure
pour le dépistage du
déficit en alpha-1-
antitrypsine

Rapport du conseil
d’administration
durant I'assemblée
générale 2010

Le gouvernement de
I'Ontario retire le
financement pour le
traitement de
I'augmentation. Aidez-
nous a renverser cette
décision

Dans ce huméro :

Pfizer et les
maladies rares

Recherches
Intéressantes

Joignez-vous a la
journée d’action
annuelle de
CORD

Petits conseils
pour protéger
votre santé cet
été

Qu’est-ce qu’un
médicament
orphelin?

Kamada Inc., une société
biopharmaceutique israé-

Il i enne, a recu
tion de la FDA pour Gras-
si a, son
mentation intraveineux
d’' al -pHartitrypsine
(AAT). Ce produit fera
maintenant concurrence a
I AAT qui
marché, soit Prolastin de
Talecris Biotherapeutics,
qui a généré des ventes de
plus de 400 millions de
doll ars | ' an
da espére accaparer
10 pour cent du
américain, ce qui représen-
te environ 40 millions de
dol | ar s, et ce,
ques années. Les concur-
rents de Kamada dans le

traitement d’ aurﬁon}l%ggd

sont Baxter (Arolast) et
CSL Behring (Zemaira).

Kamada met actuellement
au point une formulation
en inhalati-b-n

d’’ad bpjheat  d

antitrypsine. Cette formu-

lation a obtenu la désigna-
tlon deeoméditamgrd erphe-
lin en Europe et aux Etats-

trait eUnipaurld traitergent de

la fibrose kystique et du
déficit en alpha-1-
antitrypsine, ainsi que pour
le traitement de la bron-

d o mi naohieckasie aulx Etats-Unis.

Le Canada n’' a
tique sur les médicaments
orphelins.

Selon Yaron C dlrec—

d €tedt b dévelo %

commerlli , bien que GIas—
818 boft uatriéme pro-

duit mis en marché, ses
trois autres concurrents se
' pré enfeﬁt soud e'de
poudre et d0|vent étre mé-
apr e
p%ﬁr cecH‘des
patients passeront a la for-
mulation en inhalation lors-
gu'ell e sera o
marché. Cette version fait
étud

avancées en Europe et de-
vrait étre approuvée dés
2012. Son homologation
aux Etats-Unis devrait sui-
vre peu apres. Il est trop
tot pour prédire les réper-
cussions de Kamada Inc. et
de Glassia sur les Cana-
diens atteints
en alpha-1-antitrypsine.
pTostefdis cepte mouvelle a
été accueillie positivement
par John Walsh, président
de la fondation américaine
du déficit en alpha-1-
antitrypsine,
pressé de féliciter Kama-
da : « Nous sommes en-
chantés d’'accu
sur le marché américain.
Glassia offre une solution
de rqj:llange én ovatrice
aux patiénts, et nous at-
tendons avec impatience
| "arrivée de ¢
fqa%s nPtre c%mn”rlunqutee de

pat|ents »

S
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Les médicaments actuels peuvent-ils combattre les

maladies rares?

La Food and Drug Adminis-
tration (FDA) des Etats-
Unis s’ est
vancement du traitement
des maladies rares grace a
la mise au point de médi-
caments orpheli
présent, plus de 2 000 pro-
duits pour le traitement de
maladies rares ont obtenu
la désignation de médica-
ments orphelins, dont plus
de 300 ayant été homolo-
gués. Bien que des progrés
aient été réalisés dans la
lutte contre les maladies
rares, il en reste que la
plupart des traitements

sont mis au point par de
petites entreprises biotech-

e n g arpldgiquas spécialisées.

Les régulateurs américains
incitent donc les gros fabri-
cants pharmaceutiques,
Abtamment ﬁoghLé J8hnson
& Johnson et B
évaluer si certains médica-
ments existants pourraient
aider a combattre les mala-
dies rares. La FDA a publié
une liste de 235 traite-
ments qui pourraient étre
efficaces dans des affec-
tions rares et qui sont déja
approuveés pour
indications. Le D" Tim Coté,

directeur du Bureau de dé-
veloppement des médica-
ments orphelins de la FDA,
espeére que le fait de cibler
des occasions facilement
saisissables poussera les
fabricants pharmaceutiques
i ‘O\éiig u-dela du traite-
ment des affections cou-
rantes pour lesquelles la
demande des consomma-
teurs est garantie. Les ré-
gulateurs devront employer
de nouvelles tactiques pour
convaincre suffisamment

de personnes d
Id,lanun[orceuslte et

Suite a la page 2
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Les médicaments actuels peuvent-ils combattre les

maladies rares?

Suite de la page 1
traitements. Cette difficulté
a été mise en évidence il y
a deux ans

Il or erPHV‘e

périence visant a remettre
des récépissés
prioritaire en échange de

X lglédjec@ments

contre les maladies tropica-

Il es n’a su
phrtieipaatme n

Source: The Washington
Post (Bloomberg News)

Pfizer se penche sur les maladies rares

Sur les pas de GlaxoSmith-
Kline, Pfizer a mis sur pied
une unité de recherche sur
les maladies rares, située a
Cambridge, au Massachu-
setts. « Nous jumelons

| " expérience
le domaine des maladies
rares avec nos technologies
de pointe basées sur les
protéines, nos ressources
et notre équipe scientifique
de calibre international »,
déclare Jose Carlos Gutier-
rez-Ramos, Ph. D., vice-

président principal, recher-
che et développement de
Biotherapeutics. « Pfizer a
une longue expérience en
innovation, mise au point
et commercialisation de

d etraitdmente contredeas sna-

ladies rares. »

Dans les mois a venir, la
nouvelle unité des maladies
rares se joindra a des so-
ciétés biotechnologiques
mettant au point de nou-
veaux médicaments pour

RECHERCHES INTERESSANTES

La Loi | e
ne nous
publier les résumés de ces
articles récentes sur le
déficit en AAT et la MPOC.
Pour en lire davantage,

Vvérifi ez auprés de votre
bibliothéque si elle regoit

les revues mentionnées ci -
dessous.

Clin Nutr. 2010 Jun 2.
[Publication électronique
précédant | i
La masse adipeuse ab-
dominale contribue a

I 6infl ammati on
dans la maladie pulmo-
naire obstructive chroni-
que

Rutten EP, Breyer MK,
Spruit MA, Hofstra T, van
Melick PP, Schols AM,
Wouters EF. Program De-
velopment Center of exper-
tise for chronic organ fail-
ure (Ciro), Horn, The Neth-
erlands; Department of
Respiratory Medicine, Uni-
versity Hospital Maastricht,
Maastricht, The Nether-

sur

dlanals. t
autori seEoNtEXTE ET OBJEC-

dbéauteur

TIFS : Une composition
corporelle altérée dans le
contexte de la MPOC est
souvent mise en évidence
par une atrophie musculai-
re, bien que seules quel-
ques études aient porté sur
la masse adipeuse abdomi-
nal e. L’effet
abdominal e sur
HQ aengrals sguyet ob-
servée dans | a
pas encore été évalué. Cet-
te étude visait a détermi-
re®d I® massetadipeuse
abdominale contribue a

Il i nflammati on
chez les patients atteints
de MPOC modérée ou gra-
ve.

METHODOLOGIE : L 6 a't
phie musculaire (indice de
masse maigre <17,1 kg/
m? chez les hommes et

14,6 kg/m 2 chez les fem-
mes) et la masse adipeuse
abdominale (masse grasse
androide/gynoide > 1,0 %

combattre les maladies ra-
res, ainsi qu’
mes universitaires et a des
associations clés de soutien
aux patients. « Ce triple
partenariat pourrait entrai-
ner | a
tant filon de nouveaux mé-
dicaments au cours des
deux ou trois prochaines
années », déclare le

D" Edward Masciolo, direc-
teur chez Pfizer.

Source: FierceBiotech

chez les hommes et >
0,8 % chez les femmes)
ont été évaluées par ab-
sorptiométrie a rayons X en
double énergie chez
295 patients atteints de
MPOC modérée ou grave
(175 hommes). La concen-
tration plasmatique de pro-
téine C réactive (CRP) a
été analysée.par la mé{)h -
*de £l 15 il sl
te.
RESULTATS :4 a
de diffusion était plus éle-
vée chez les patients pré-
sentant une obésité abdo-
mi nal e. De
rgabsse gmasse etait un fac-
teur déterminant important
de la concentration plas-
matique de CRP. Dans un
rsgu_s‘ groupe de patients,
on a noté une corrélation
positive entre la concentra-
tion de CRP et la masse
adipeuse abdominale. Par
ailleurs, une proportion

Suite a la page 3
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Avez-vous assisté a
la réunion générale
annuelle et entendu
notre
conférenciéere?

La réunion générale
arnuelle d’Alnkha-1
Canada a eu lieu le
24 juin dernier. De
nombreux membres
de la communauté
canadienne
d’alphas étaient
présents. MERCI DE
VOTRE
PARTICIPATION.

Cliquez ici pour en
savoir plus et
consulter les
documents, tels que
le message du
président .

Notre conférenciéere,
Anita Shallal (B. Sc.
inf.) a présenté ses
travaux de
recherche en
nutrition qui se
rapportent
spécifiguement aux
maladies
pilmonaires et
hépatiques liées au
déficit en alpha-1-
antitrypsine.

Si vous n’avez pas
été en mesure
d’assister a sa
conférence et que
vous voulez en
savoir plus sur les
résultats de ses
travaux de
recherche,
consultez notre site
Web.



http://www.alpha1canada.ca/2010_Annual_General_Meeting
http://www.alpha1canada.ca/Educational_Podcasts
http://www.alpha1canada.ca/Educational_Podcasts

RECHERCHES INTERESSANTES

Suite de la page 2

importante de patients
avec obésité abdominale
présentait une atrophie
musculaire, et les taux de
CRP étaient plus élevés
chez ces patients compara-
tivement aux sujets sans
obésité abdominale.

Chest. 2010 Jul 1.
[Publication électronique
précédant | i
Le phénotype hétérozy-
gote PI*MZ de I'alpha-1-
antitrypsine est associé
a une obstruction des
voies respiratoires dans
deux vastes cohortes de
patients

Sgrheim IC, Bakke P, Guls-
vik A, Pillai SG, Johannes-
sen A, Gaarder PI, Camp-
bell EJ, Agusti A, Calverley
PM, Donner CF, Make BJ,
Rennard SI, Vestbo J,
Wouters EF, Paré PD, Levy
RD, Coxson HO, Lomas DA,
Hersh CP, Silverman EK.

CONTEXTE : Un déficit
grave en alpha-1-
antitrypsine est un facteur
génétique connu de la
MPOC. Les sujets hétérozy-
gotes (PI*MZ) ont des taux
sériques modérément fai-
bl es d*laantittypsine,
mais on ne peut dire avec
certitude s’
risque accru de MPOC.

METHODOLOGIE : Nous
avons comparé des sujets
PI*MZ et PI*MM dans deux
vastes populations de pa-
tients : une étude cas-
témoins effectuée en Nor-
vége (n = 1669) et une
étude multicentrique fami-
liale menée en Europe et
en Amérique du Nord (n =
2707). Nous
de déterminer si le phéno-
type PI*MZ était associé
aux phénotypes spécifiques

de la MPOC liés a la fonc-
tion pulmonaire et aux me-
sures de tomodensitomé-
trie quantitat
physéme et des maladies
respiratoires.

RESULTATS : Le phénoty-
pe PI*MZ a été associé a

une réduction de 3,5 % du
rapport VEMS/CVF dans
| > ét udEmarsgp =
0, 035) et °
de 3,9 % du rapport VEMS/

(p= 0,0009).
cas témoins, le phénotype
PI*MZ a également été
associ é a un
seme 3,7 % plus élevé a
Il "analyse de |
tométrie du thorax (p =
0,003). Les
tant sur | ' emp
pas été reproduits dans

| " étude
type Pl *MZ n’
un épaississement de la
paroi des voies aériennes
ou a une MPOC manifeste
dans les deux populations a
| " étude. Chez
légers (< 20 paquets-
années), la tomodensito-
métrie du thorax a révélé
un emphyseme plus grave
chez les sujets de phénoty-
pe PI*MZ que les sujets de
phénotype PI*MM dans les
deux études.

CONCLUSIONS : Nos r

i | ssulpatsésensblenteéndiuer n

que les personnes de phé-
notype PI*MZ sont légere-
ment plus susceptibles de
présenter une obstruction
des voies respiratoires que
les sujets de phénotype
PI*MM.

Womens Health (Lond
Engl). 2010 Jul;6(4):595-
6

avonog' tent ®

Preuves croissances ap-
puyant les différences
liées au sexe dans la

un eCheZéﬁ
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maladie pulmonaire obs-
tructive chronique

. van Haren-Willems J, Hei-
! jHrS Y.ngde)ud Elﬁri\/'ersity
Nijmegen Medical Centre,
Department of Pulmonary

Diseases - 454, PO Box
9101, 6500 HB Nijmegen,
The Netherlands.

La prévalence de la MPOC
femmesdprend de
U1 n

,r
I a pulceur, et d
ces en

et aux

ut ﬁement en-
tre les hommes et les fem-
not

de la MPOC, chez les fem-

amets 2dy Brﬂwﬁpﬂaf‘erlnént due
r®s ?ﬁlnl zlht?el{ f}c?e%fre 2t

accr
la plus
hd’ré:'nae”%ﬁscébtibcfligétdes

ux effets néfastes

a-
érLiq%e. ‘%.(a) )

qualité de vie liée a la san-
té est pire chez les femmes
que chez les hommes,
comparativement aux hom-
e predhAtant o fneme
degré de gravité de la ma-
ladie. En outre, le statut
nutritionnel est souvent

plus médiocre chez les
femmes. Le geste le plus
important que I'on puisse
poser dans le traitement de
la MPOC est de cesser de
®&umer. Or les femmes sem-
blent développer une plus
grande dépendance au ta-
bac, particulierement lors-
gu’' el l es vivent
tenaire qui fume. La ré-
adaptation est un traite-
ment efficace autant chez
les hommes que chez les
femmes atteintes de MPOC,
mais | interver
orientée différemment: les
femmes ont davantage be-
soin de soutien émotionnel
et d’'interactiddg
obtenir des résultats opti-
maux.

es

ées
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Joignez-vous a CORD

(@RD

Troisi me journ®e dbdaction annuell e au Pa

Les d®put ®s sont davantage | 6®coute des
mal adi es raresé ils passent enfin 7

Joignez-v o u s l a journ®e dbébaction annuelle de |

Rare Disorders (CORD) qui aura lieu au Parlement le 30 septembre 2010

Passons de | 6engagement |l 6acti on

Le 3 juin, le Comité permanent de la santé a rencontré les représentants de CORD

pour discuter d’un programme national sur | es
cadre de réglementation pour les médicaments orphelins. Le Comité a accepté de ré-
diger une lettre de recommandation a |’ 'intenti

nada a entrepris des consultations techniques au sujet de la réglementation des médi-
caments orphelins.

Pour | a premiére fois dans | ' histoire canadien
mal adies rares. La voix des patients est plus
réve une réalité. Vous étes invit €aroladewpatiests j oi

touchés par les maladies rares pour des rencontres face a face avec des députés et

des sénateurs lorsdela3®j ournée d’ action annuelle de COR
ment le 30 septembre 2010.

CORD sera | " hdte d’une séance de formation et
a 16 h. Nous encourageons fortement tous les porte-parole a y participer.

POUR CEUX QUI SOUHAI TENT PARTICIPER & LA JOURI\

CONFERENCE ANNUELLE DE CORD (1° ET 2 OCT. 2010), CORD PEUT COUVRIR
CERTAINS FRAIS DE DEPLACEMENT POUR AIDER LES PERSONNES DESIREU-
SES DE PARTICIPER AUX DEUX EVENEMENTS.

Pour étre admissible a une commandite de voyage, veuillez remplir le FORMULAIRE
DE DEMANDE DE COMMANDITEet | 6envoyer pnio@racedisorderis.ed ou”
par télécopieur au 416-969-7420. Aprés la réception de votre demande, nous commu-
niquerons avec vous apres quelques jours.

Si vous avez des questions concernant |l a journ
de CORD, communiquez directement avec An@®e&9%a d
7431.

Quand Jeudi 30 septembre 2010 8 h hl 7

ou Colline parlementaire, Ottawa, Ontario

RSVP Mercredi 22 septembre 2010

Miser sur la
familiarisation

Au nom d’Alpha-1

fanads, oo voys ada
encourageons a
pRdicinerada s a nt
liograée d'actign
annuelle de CORD le
p30 Septembtda 26 10. ni

Joignez-vous a
d’autres porte-parole
touchés par les
maladies rares pour
entonner d’une voix
retentissdntecles r 3
droits des personnes
atteintdsade | a mi
maladies rares afin
qu’elles bénéficient
fune pojitiguest, |,
d'ypsysterneds ¢ o
$AQte Qui lgur sgnt 5
adressés.
RetEvehem@nt I @
permettra également
aux Alphasede i f i
s’exprimer et

te mdx @lquerb
etdel'in ormatlon
d’autres Canadiens
provenant d’un
océan a l'autre.

Si vous participer
également a la
conférence annuelle
de CORD, n’oubliez
ﬁag edsothgtEré 0
fine em%r{dg de" '
commandite de
voyage.

Nous vous invitons a
nous faire part de
votre expérience si
vous avez l'occasion
d’assister a cette
rencontre. Au plaisir
de discuter avec
vous.



https://custom.cvent.com/731331996ED84A93B44B5DBE2DAF2B29/files/00453a2d51f8444d899ece1ad20bd2e7.doc
https://custom.cvent.com/731331996ED84A93B44B5DBE2DAF2B29/files/00453a2d51f8444d899ece1ad20bd2e7.doc
http://mail.alpha1canada.ca/openwebmail-cgi/openwebmail-send.pl?sessionid=vanessa.mclaughlin@alpha1canada.ca*mail.alpha1canada.ca-session-0.157087684807909&folder=INBOX&page=1&sort=date_rev&msgdatetype=sentdate&keyword=&searchtype=subject&action=composemessag

Les anges Alpha

Nous avons une
page spéciale sur
notre site web.
Cette page est
dédiée aux Alphas
qui nous ont quit-
tés. C’est en leur
honneur que nous
continuerons d’ap-
profondir nos con-
naissances et de
sensibiliser le
grand public sur
cette maladie gé-
nétique qui touche
tant de familles.
Si vous souhaitez
lui rendre hom-
mage sur cette
page, n’hésitez pas
a communiquer
avec nous.

Quelques mesures préventives pour protéger votre santé

| orsque | a

Les mois insupportable-
ment chauds et humides
d’'été peuvent
pour tous les Canadiens et
réduire la fonction pulmo-
naire méme chez les per-
sonnes en bonne santé. Les
sujets atteints de maladies
pulmonaires, comme le
déficit en alpha-1-
antitrypsine, sont particu-
lierement vulnérables lors-
gue |l a qualité
médiocre. Le smog peut
provoquer une inflamma-
tion des voies respiratoires,
diminuer la capacité pul-
monaire, entrainer un es-
soufflement, de la douleur
lors des inhalations profon-

qgualit® de

www.meteomedia.com ou
www.mddep.gouv.qc.ca/

édirfirdo-gimiod/f i ci | e s

smog.htm#surveillance.

Il est également impor-
tant de demeurer bien
hydraté et de respirer
adéquatement durant
les journées de piétre

gualit® d®ivdudai r .

devez sortir, demeurez a
hre et buve
a%eflqu de Sohllres&is ﬁy—
draté; vous pouvez appor-
ter une boutei
che. Une autre bonne fagon
de demeurer hydraté est
de consommer des fruits
frais, comme des melons

t

des, une respiration sifflan- d’ calu, c_:les_ can
te e’t de la toux. La hausse des péches qui contiennent
, ) aucoup d eau.
d’"ozone tropospa-l eriaMe o | oa
s’accompagne

mentation des visites a

|l "urgence et den%smsg

sations. Heureusement,
vous pouvez prendre des
mesures pour rester en
sécurité et en santé.

Vous avez probablement
déja entendu ce conseil,
mais si vous devez sor-
tir, limitez votre temps a
| 6 ext ®rlLe enuog est
plus susceptible de vous
nuire si vous demeurez a

| "exteérieur
riodes prolongées. Evitez
de faire de |’
térieur et, de préférence,
faites vos activités de plein
air tot le matin ou en soi-
rée lorsque la qualité de

Il "air est
vos fenétres de maison et
de voiture fermées pour
éviter |’
Planifiez vos activités a
| "avance en
gualiteée de 1|’

pen

ai

fiReS qm%Ht%es effets
h y d rI at aa] nts

Selon les experts, si vous
étes déshydraté, la pollu-
tion atmosphérique ne fera
gue nuire a votre fonction
pul monaire. Po
fonctionnent bien, les pou-
mons nécessitent la bonne
température et la bonne
guantité d’ hyd
sayez de respirer par le nez
p(]utot 9ue Bar la bouche.

L'e Si 1Pt®r e
a Ia bonne temperattflre et
"'6d rC €d € gr é

En respirant par la bouche,
Vous contournez ce syste-
me de filtration.

me i | | Rawailleurs, lesaGadagigns

vivant dans les régions sui-
vantes sont plus a risque :

exposition au

S mog.
Le corridor W|ndsor-

s ur\Wledg Québeg (Ontario et

sites

Quebeg)r | es

S

u

r

| et 10 000 décés préma-
Cd“ T wmigdsi tge

Juillet 2010

|l 6air est m
e |ower Fraser Valley

(Colombie ™ Britannique)

e Région de |’

Sud.

Enfin, consultez votre pro-
fessionnel de la santé pour
connaltre d’ aut
de protéger votre santé.

z beauco,up
Les rapports récents

ont conclu qu
| Pl de 29 milions de ¢
cas de maladies mineu-
res, 59 000 visites a

|l "urgence,

16 000 hospitalisations
£t %I [gg 5 %Op déces
prématurés étaient at-
tijbyiaples qsmog en
Qpigiio. Q@n estime aye,
les colits associés au
uspnoq sur, Ie;s é)lgns de

environne meln

soins de santé et de la
soci été s’ él ¢y
10,8 milliards de dollars
par année en Onta-
rio. Si la tendance ac-
rtuefidlse pdussuit, ces
chiffres pourraient at-
teindre plus de 38 mil-
lions de cas de mala-

adied tihcures, Es -
87000 visites
gence,

U7

'24 D00 héspitalibatiofsl U

“ici 2| (
de
6 dn

(mi ni st " re
nement de |

®d i

At | e



http://www.alpha1canada.ca/Nous-joindre/~french
http://www.alpha1canada.ca/Nous-joindre/~french
http://www.alpha1canada.ca/Nous-joindre/~french
http://www.meteomedia.com
http://www.mddep.gouv.qc.ca/air/info-smog/smog.htm#surveillance
http://www.mddep.gouv.qc.ca/air/info-smog/smog.htm#surveillance
http://www.mddep.gouv.qc.ca/air/info-smog/smog.htm#surveillance
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Alpha-1 Antitrypsin Nous ajoutons constamment sur notre site Web des renseigne-
Deficiency Canada Inc. ments utiles ~ Il dintention des Alphas et de
ainsi que les derniéres nouvelles sur des travaux de recherche
1638 Northway Avenue, prometteurs. Visitez réguliérement notre site Web pour étre au
Windsor, Ontario N9B 3L9 courant de toutes |les mises ~ jour int®ress
de lire notre bulletin mensuel dans son intégralité.
Phone/Tél. : 519-258-1444
Fax/Téléc. : 519-258-1614 Aidez-nous a mieux faire connaitre le défi cit en AAT en trans-
Toll Free/Sans frais : 1-888- férant nos bulletins a vos parents et amis.
669-4583
E-mail/Courriel : ; . R . : ;
Si vous souhaitez recevoir ce bulletin par courriel, veuillez com-
muniquer avec nous au 1-888-669-4583 ou écrivez a
vanessa.mclaughlin@alphalcanada.ca
Ce bulletin a été congu pour appuyer, et non remplacer, votre re-
|l ation avec votre m®decin. I'l néa pas [pour
seils médicaux précis aux membres de la communauté Alpha-1
Canada, mais vise plut?tt ° | eur pr®senjter d
aidera a mieux comprendre leur état de santé et leur maladie.
Alpha-1 Canada nooffre pas de conseils m®Pdica
recommande vivement de consulter un médecin qualifi é pour
obtenir un diagnostic ou pour toute question relative a votre
situation personnelle.
www.alphalcanada.ca Alpha -1 C_anada _
Alpha -1 Canada 1 Pour améliorer la vie des Alphas
Qube-st quodOoun m®di cament orphelin?
Un médicament orphelin est un produit pharmaceutique abandonné ou négligé durant
|l a phase de mise au point en raison de son potentiel de
souvent d’un médicament dont | e public cible est |imité
res, et qui a donc un potentiel financier restreint.
Le terme « orphelin » a également été utilisé pour décrire des maladies rares pour les-
guelles des médicaments orphel i nsmakdiedrphdieesx.i nés, d’ ou 1| ¢
Comme les médicaments orphelins, les maladies orphelines sont des maladies qui ont
été abandonnées ou négligées par | a communauté de recher
ceutique.
Une politique sur les médicaments orphelins vise a inciter les compagnies a mettre au
point des médicaments pour traiter les maladies orphelines/rares. Cette désignation
assure une exclusivité de commercialisation étendue (protection du brevet), ainsi que
des incitatifs financiers visant a rembourser les co(its de développement clinique et des
frais de réglementation. Pour pousser | ' analogie, une pgdg

orphelins vise a encourager les sociétés pharmaceutiques a « adopter » les médica-
ments orphelins.
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