LE TEMIPS, C’EST DU MUSCLE EEES

I Priorités en matiére de défense des intéréts au fédéral — 2024

A Vaincre Duchenne Canada, nous savons que « ’acces, » dans son sens le plus large, est la priorité la
plus difficile et la plus critique pour les plus de 800 jeunes Canadiens qui vivent avec la dystrophie
musculaire de Duchenne et ses symptomes progressivement débilitants.

La dystrophie musculaire est un terme générique désignant un groupe de maladies musculaires
définies par une faiblesse musculaire. Recevoir un diagnostic de dystrophie musculaire de
Duchenne est particulierement dévastateur et accablant, car cette maladie frappe pendant I’enfance,
évolue rapidement et, en fin de compte, raccourcit la vie.

DES DEFIS IMPORTANTS:

» Aucun traitement efficace n’a été approuvé au Canada et huit sont offerts a I’étranger
» Une lourde charge financiere et émotionnelle pour les familles! Un manque de soutien financier

« La disponibilité et la qualité des soins et de l’aide varient considérablement d’une province a
l'autre

« Possibilité de cotts élevés pour le systeme de santé canadien en raison des séjours hospitaliers
évitables, etc.

« Un diagnostic tardif empéche l'acces a des interventions précoces, potentiellement salvatrices pour
les muscles

» Pas de remeéde!

Le Canada reste le seul pays du G7 a ne pas avoir mis en place une
stratégie globale sur les maladies rares pour relever bon nombre de ces

défis. Cela signifie que les Canadiens, qui n’ont pas de temps a perdre,
sont laissés pour compte. Vaincre Duchenne Canada estime qu’il faut
s’attaquer a ce probleme des maintenant! Le temps, c’est du muscle!

Chez Vaincre Duchenne Canada, notre objectif est de rendre le parcours un peu plus facile pour les
familles qui cherchent une facon plus optimiste d’aller de ’avant. Chaque jour, nous travaillons sans
relache au nom des jeunes et des familles confrontés a 'impact et aux conséquences de cette maladie
qui raccourcit la vie... Chaque jour compte! Chaque jour, chaque semaine, chaque mois et chaque
annee qui passe sont synonymes d’affaiblissement des muscles et de diminution de la mobilité.
Chaque jour passé sans traitement pour ralentir la progression de la maladie, voire
P’arréter, a un impact non seulement sur la qualité de vie, mais aussi sur la vie elle-méme!
Nous devons agir maintenant!

LE TEMPS, C'EST DU MUSCLE!
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NOTRE PRIORITE ABSOLUE EN MATIERE DE DEFENSE DES INTERETS EST 'ACCES!
ACCES AU TRAITEMENT

NOS DEMANDES

EN TEMPS
UTILE

Nous devons trouver des
moyens d’encourager les
sociétés pharmaceutiques

a demander au Canada
d’approuver leurs traitements

Lancer une voie plus rapide vers I’'approbation des traitements
de la DMD qui ont été approuvés et mis a disposition

dans d’autres pays, par exemple en mettant en place des
désignations de « médicaments orphelins, » de « maladies
rares, » ou de « voie rapide »

Utiliser les données recueillies pour étayer la sécurité et
Pefficacité dans d’autres pays afin d’augmenter la taille de
I’échantillon de données, qui est inévitablement plus petite
pour les maladies rares

EQUITABLE

Nous devons veiller a ce que
tous les jeunes Canadiens
atteints de DMD aient les
mémes possibilités d’acces a
des traitements et & des soins
efficaces et requis de manieére
urgente

Mettre en ceuvre une stratégie globale de lutte contre les
maladies rares afin de réduire la charge qui pese sur les
patients et leurs familles

Veiller a ce que les normes de soins recommandées pour les
patients atteints de DMD soient accessibles, quel que soit le
lieu de résidence des familles au Canada. Il pourrait s’agir
de soutenir la création d’un plus grand nombre de centres
d’excellence pour les soins de la DMD au Canada

ABORDABLE

Les patients et leurs familles
ne seront pas au bout de leurs
peines siles traitements tant
attendus sont enfin approuveés
et offerts au Canada, mais
que leur prix les rend hors

de portée de ceux qui en
bénéficieraient le plus

Utiliser une partie des 14 milliards de dollars alloués a la
stratégie pour les médicaments contre les maladies rares afin
de favoriser un acces abordable aux traitements essentiels
S’assurer que les patients qui ont participé a des essais
cliniques et qui ont bénéficié du traitement sont couverts, en
utilisant a la fois des mesures statistiques et des mesures de la
vie réelle

ACCES AU DIAGNOSTIC PRECOGE

NOS DEMANDES

DEPISTAGE DES
NOUVEAU-NES

La dystrophie musculaire de Duchenne est génétique et
pourrait étre diagnostiquée a la naissance. Apprendre
que leur enfant est atteint de DMD a la naissance

serait certes dévastateur, mais cela permettrait

aux familles de commencer des interventions non
pharmacologiques, de repérer les premiers signes

de progression et de prendre des précautions pour
préserver les muscles jusqu’a ce que leur enfant puisse
avoir acces a d’autres formes de traitement.

» Réviser les critéres d’admissibilité
pour le dépistage des nouveau-
nés afin d’inclure les maladies a
évolution rapide et qui raccourcissent
la durée de vie, comme la DMD,
indépendamment du fait que
des traitements médicaux/
pharmacologiques immédiats soient
offerts ou non. La connaissance,
c’est le pouvoir et le temps, c’est du
muscle!
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