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Resumen

Objetivos: Estudio aleatorizado doble ciego PROPEL (NCT03729362) compard eficacia y seguridad
del tratamiento cipaglucosidasa alfa mas miglustat (cipa + mig) con alglucosidasa alfa méas placebo
(alg) en adultos LOPD. Se analizé el tamafio del efecto de cipa + mig y alg para resultados de
eficacia en pacientes LOPD pretratados con TSE.

Material y métodos: Se calcul6 el tamafio del efecto estandarizado dentro del grupo (d de Cohen
para mediciones correlacionadas, desde inicio hasta semana 52) para resultados de funcion motora y
pulmonar, fuerza muscular, calidad de vida y biomarcadores, dividiendo el cambio medio desde
basal por las desviaciones estandar de diferentes puntuaciones.

Resultados: 77% (95/123) de pacientes PROPEL habian recibido alg antes (mediana: 7,4 afios). Los
pacientes de alg (n = 30) mostraron empeoramiento (d < -0,2) o estabilidad (-0,2 < d 0,2) o
estabilidad. Los pacientes de alg mostraron empeoramiento estadisticamente significativo de
capacidad vital forzada en sedestacion y dectbito supino, capacidad vital lenta, presion espiratoria
maxima y niveles de creatina cinasa (CK) y tetrasacarido de hexosa (Hex4), con solo mejoria
significativa en la disnea de los PROMIS. Los pacientes cipa + mig no mostraron empeoramiento
significativo y si mejorias significativas en distancia caminada en 6 minutos, pruebas musculares
manuales, puntuacion de fatiga de los PROMIS, Impresion Clinica Global de Médico y Paciente, CK 'y
Hex4.



Conclusion: Los pacientes con LOPD pretratados con TSE del grupo cipa + mig alcanzaron
mejorias en multiples resultados, evidenciando beneficios potenciales de esta terapéutica. Con apoyo
de Amicus Therapeutics, Inc.
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