§ & POMPE

/anzyme ya esta disponible en el mercado de muchos

paises del mundo para los pacientes de Pompe. Para
muchas personas, como para ti, el simple hecho de que
exista un tratamiento para luchar contra los sintomas de la
enfermedad de Pompe es una buena noticia. Sin embargo,
antes de poder comenzar el tratamiento con Myozyme que,
probablemente, seguirds toda la vida, debes saber si eres
un candjidato potencial para recibirlo y si el medicamenito
te lo reembolsaran. Si ya te han diagnosticado la
enfermedad de Pompe, la respuesta sera probablemente
un “si”. Por otro lado y como es natural, te preocupard la
eficacia y la seguridad del tratamiento tanto si es para ti,
tu hijo o algun miembro de tu familia. Genzyme ha dirigido
diferentes estudios clinicos con el fin de evaluar /a
seguridad y la eficacia de Myozyme , y continua
actualmente realizando estudios que investigan como
mejorar el tratamiento. Este folleto contiene informacion
para ayudarte a tomar decisiones meditadas después de
haberte informado bien sobre tu posible tratamiento con
Mvozvme.
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¢ Quién debe recibir tratamiento
con Myozyme?
R Myozyme es un tratamiento
enzimatico sustitutivo (TSE) para la
enfermedad de Pompe. En Europa el
prospecto de Myozyme dice: Myozyme esta
indicado como terapia de sustitucion
enzimatica de por vida para pacientes con
diagndstico confirmado de padecer la
enfermedad de Pompe (déficit de alfa
glucosidasa acida). Los beneficios de
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Myozyme en pacientes que presentan la
forma tardia de la enfermedad de Pompe no
se han establecido todavia.

En Estados Unidos, el prospecto de
Myozyme dice: Myozyme (alfa
alglucosidasa) esta indicada para usarla en
pacientes con la enfermedad de Pompe
(deficiencia de GAA). Se ha comprobado
que Myozyme mejora la supervivencia sin
ventilacion asistida en los pacientes
afectados por la forma infantil de la
enfermedad de Pompe siendo comparados

Patrocinado por
una donacion sin
restricciones de

de alfa glucosidasa.

Otros nombres para la enfermedad de Pompe
Deficiencia de alfa-glucosidasa acida, deficiencia de maltasa acida, glucogenaosis tipo 11, deficiencia lisosomal




con los datos existentes de bebés no
tratados. Sin embargo, la utilizacion de
Myozyme en pacientes que presentan otras
formas de la enfermedad de Pompe no se ha
estudiado todavia de manera adecuada para
asegurar su seguridad y eficacia.

El prospecto en Canadé es similar al de
Estados Unidos.

¢ Cuales son los resultados de los

ensayos clinicos con Myozyme?

Se han realizado diversos ensayos

clinicos dirigidos a bebes y a
enfermos de méas edad afectados por la
enfermedad de Pompe. Los resultados
obtenidos en muchos de estos estudios han
hecho posible la aprobacion de Myozyme en
la Union Europea, Estados Unidos y Canada,
y, seran utilizados con el fin de facilitar la
aprobacion de Myozyme en otros paises a lo
largo de los proximos afios

Un estudio clinico pivot, iniciado en 2003,
fue particularmente interesante para
demostrar la eficacia y seguridad de
Myozyme. En este estudio el 83% de los
pacientes tratados con Myozyme estaban
Vivos y no necesitaban ningun tipo de
asistencia respiratoria invasiva a la edad de
18 meses, comparado con el 2% de los
pacientes del grupo histérico. El ensayo
incluia 18 bebés afectados por la enfermedad
de Pompe. Estos pacientes comenzaron a
recibir la terapia a la edad de 6 meses o
menos. Aproximadamente el 39% de los
pacientes tratados con Myozyme tuvieron
reacciones alérgicas, de ligeras a moderadas,
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asociadas a la infusién. Dos pacientes
presentaron reacciones alérgicas severas
relacionadas con la infusion.

En un segundo ensayo clinico, se incluyeron
21 bebés mas mayores y nifios pequefios
afectados por una progresion mas rapida y en
un estadio mas avanzado de la enfermedad de
Pompe (la edad comprendida era de 6 meses a
3’5 afios).Estos pacientes recibieron 20 mg/kg
de Myozyme cada 2 semanas durante 52
semanas (26 perfusiones). Despues de 52
semanas de tratamiento los resultados
mostraron una tasa de supervivencia del 73%
con respecto a una tasa del 37% de un grupo
de referencia sin tratar. De 10 pacientes que no
necesitaban asistencia respiratoria invasiva al
comienzo del estudio, el 50% de ellos
continuaron sin necesitarla después de las 52
semanas de tratamiento.

Para obtener mas informacion sobre los
ensayos clinicos con Myozyme consulta las
siguientes paginas web:
www.clinicaltrials.gov y
www.wordlpompe.org

¢ Cual es la eficacia de Myozyme?

R La gran mayoria de los bebes
afectados por la enfermedad de
Pompe tratados con Myozyme presentaron
una mejoria de la funcion cardiaca y una
estabilizacién o mejoria de los parametros de
la curva de crecimiento.

Las respuestas motoras y respiratorias al
tratamiento fueron mas variables. Los bebés
afectados por la enfermedad de Pompe que




mostraron una mejoria a nivel motor fueron
aquellos que su punto de partida presentaba
una mejor preservacion de la funcién motora
y una cantidad de glucégeno menor en los
cuédriceps al comienzo de los ensayos
clinicos. Una proporcion alta de los
pacientes que obtuvieron mejores resultados
a nivel motor mostraron también estabilidad
0 mejoria en los parametros de la curva de
crecimiento (especialmente en el peso). La
mayoria de los bebés independientemente de
los resultados obtenidos a nivel motor u
otros parametros medidos al comienzo de los
ensayos clinicos presentaron una inversion
de la cardiomiopatia (un problema del
masculo cardiaco).

Los resultados indican que para los bebeés
afectados por la enfermedad de Pompe
cuanto mas precoz sea el diagnostico y el
comienzo del tratamiento con Myozyme
mayores seran las posibilidades de obtener
resultados positivos.

P ¢ Cudl es la seguridad de

Myozyme? (Ver también el
apartado dedicado a las precauciones
relativas al tratamiento)

R No se ha realizado ningun estudio
formal para determinar si Myozyme
puede interactuar con otros medicamentos.
Sin embargo, como Myozyme es una
proteina humana recombinante es muy poco
probable que haya interacciones entre
Myozyme y otros medicamentos.

No se ha realizado ningun estudio sobre la
capacidad de conducir vehiculos o de usar
maquinas si se administra Myozyme. No se
ha hecho ninguna prueba para conocer la
interaccion de Myozyme y las bebidas
alcohdlicas.

Salvo necesidad absoluta, Myozyme no debe
administrarse durante el embarazo. Se
aconseja también no alimentar a los bebés
con leche materna si la madre esta
recibiendo tratamiento con Myozyme puesto
que la enzima alfa glucosidasa pasa a la
leche materna.

Una asistencia médica apropiada debe ser
facilmente accesible mientras se recibe el
tratamiento con Myozyme. Para obtener
informacion més detallada sobre los posibles
efectos secundarios de Myozyme visita las
siguientes paginas web:

Si vives en Europa consulta la direccion
www.emea.eu.int/humandocs/Humans/EPA
R/myozyme/myozyme.htm. (Para leer esta
informacion en Espanol sigue entonces las
instrucciones en la publicacion Fuentes de
informacién complementarias de Treatment
Edition en pagina 7)

Si vives en Estados Unidos o en otro pais
fuera de Europa:
http://www.accessdata.fda.gov/scripts/cder/d

rugsatfda/

Esta publicacion tiene como objetivo difundir informacion general sobre los temas que se tratan. Se distribuye como un servicio
publico de la Asociacién Internacional de Pompe, esta asociacion no ofrece servicios médicos ni otro tipo de servicios
profesionales. La medicina es una ciencia en continua evolucion. El error humano y los cambios en la préctica impiden garantizar
una precision absoluta en temas tan complejos. Estas informaciones deben confirmarse con otras fuentes, principalmente con tu
médico. Por favor, recuerda que la eficacia de Myozyme varia de una persona a otra.
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