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Resumen

Objetivos: El estudio PROPEL, fase III, doble ciego (NCT03729362) compar? la terapia de
sustitucion enzimatica (TSE) cipaglucosidasa alfa + miglustat (cipa + mig) a alglucosidasa

alfa + placebo (alg + pbo) en adultos con enfermedad de Pompe de inicio tardio (LOPD). Su
extension abierta (OLE) (ATB200-07; NCT04138277) evalta eficacia y seguridad a largo plazo de
cipa + mig. Este andlisis evaluo6 pacientes tratados con alg antes del PROPEL.

Material y métodos: Los resultados incluyen 6MWD (del inglés, 6 minute walking distance),
capacidad vital forzada (CVF), test muscular manual (TMM), niveles de creatina cinasa (CK) y
hexosa tetrasacarido (Hex4) y seguridad. Los datos se describen como cambio desde basal de
PROPEL hasta semana 52 del OLE (104 semanas).

Resultados: De los 119 pacientes del OLE, 91 recibieron TSE antes del PROPEL (mediana de
tratamiento 7,4 afos); 62 continuaron cipa + mig y 29 cambiaron de alg + pbo en PROPEL a

cipa + mig (grupo de cambio). EI cambio medio (desviacion estandar [DE]) en % previsto de 6MWD
y de CVF fue +3,1 (8,1) y —0,6 (7,5) en el grupo cipa + migy —0,5 (7,8) y —3,8 (6,2) en el grupo de
cambio, respectivamente. El TMM en extremidades inferiores mejoro +1,6 (4,6) en el grupo

cipa + migy +1,5 (2,9) en el de cambio. Los biomarcadores (CK y Hex4) aumentaron en ambos
grupos. No hubo nuevas sefales de seguridad.

Conclusion: El cambio de alg a cipa + mig se asoci6 a efectos duraderos hasta 104 semanas y fue
bien tolerado, respaldando los beneficios a largo plazo de cipa + mig en pacientes LOPD.
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