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Resumen

Objetivos: Lamiastenia grave generalizada (gMG) es una enfermedad rara, mediada por autoanti cuerpos

1gG, que produce discapacidad y reduce la calidad de vida de |os pacientes. En €l estudio fase3 ADAPT,
efgartigimod fue bien tolerado y eficaz en pacientes con gMG. El programa multinacional de acceso
expandido (EAP) de efgartigimod aborda las necesidades no cubiertas de |os pacientes con gMG sin opciones
de tratamiento alternativasy efectivasy que no pueden participar en un ensayo clinico (abierto o

planificado). Pacientes con IgG ? 4 g/L (mes anterior) son elegibles.

Material y métodos. El programa esta abierto en Austria, Bélgica, Francia, Alemania, Italia, Paises Bgjosy
Esparia, pero cerrado en los EE. UU. (tras aprobacion regulatoria para pacientes AChR-Ab+gMG). El EAP se
gestiona de acuerdo con protocol os especificos del pais o individuales alineados con la précticaclinicalocal
(EE. UU.: NCT04777734). Algunos paises requieren gque los pacientes puntien MG-ADL ?5 (> 50% no-
oculares). Los pacientes incluidos reciben efgartigimod 10 mg/kg via intravenosa seguin ciclos de tratamiento
fijos o flexibles.

Resultados: A 3 de marzo de 2022, 38 pacientes inscritos. La mayoria mujeres (n = 23), 45-64 afnos (n = 15).
27 pacientes AChR-Ab, 8 seronegativosy 3 antiMusk-Ab. Mediana tiempo desde diagnostico: 4 afios. 34
pacientes niveles de IgG > 6 g/L. Lamayoria de los pacientes son de gravedad 111 segin MGFA (n =10 clase
I, n=8 clase V). Tratamientos previos o actuales (? 10 pacientes): esteroides (n = 35), piridostigmina (n =
28), inmunoglobulinaintravenosa (n = 28), azatioprina (n = 26), plasmaféresis (n = 17), micofenolato-
mofetilo (n = 13), rituximab (n = 10) y eculizumab (n = 10). 12 meses previos, 23 pacientes crisis de MG y/o
hospitalizacion por gMG. 24% antecedentes de timectomia. 57% ? 2 comorbilidades.

Conclusion: El EAP aborda una necesidad no cubiertagMG de |os pacientes sin alternativas eficaces de
tratamiento y proporcionainformacion sobre las caracteristicas y e tratamiento de |os pacientes con estarara
enfermedad.
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