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Resumen

Objetivos: Utilizamos diferencias minimas clinicamente importantes (DMCI) publicadas parala caminata de
6 minutos (6MWD) y la capacidad vital forzada (CVF), en enfermedad de Pompe de inicio tardio (LOPD),
para determinar la proporcion de pacientes con cambios mayores.

Material y métodos: En PROPEL de 52 semanas (NCT03729362), |os pacientes en tratamiento previo
cambiaron a cipaglucosidasa alfa+ miglustat (cipa+ mig) o permanecieron en alglucosidasa alfa (alg). Para
6MWD, utilizamos DMCI estratificadas en funcion del estado basal, basadas en: método de anclaje (cambios
en 6MWD de pacientes con mejoriadel bienestar fisico general valorado por €l paciente); o en ladistribucion
(%2 desviacion estandar del 6MWD basal). Para CVF, utilizamos un umbral predefinido de + 3%.

Resultados: Por andlisis de 6MWD anclado, el porcentaje de pacientes con mejoria fue mayor con cipa+ mig
versus alg (29,2 vs. 13,3%); el porcentgje de pacientes con empeoramiento fue menor (12,3 vs. 26,7%). El
andlisis de distribucion de cipa + mig versus alg mostro la misma tendencia (porcentaje de pacientes con
mejoria: 33,8 vs. 13,3%; empeoramiento: 7,7 vs. 13,3%). Para CVF, el porcentaje de pacientes con mejoria
fue 27,7 vs. 0,0% y con empeoramiento fue 27,7 vs. 53,3%, paracipa+ mig vs. alg. Utilizando DMCI de
distribucion para 6MWD y + 3% para CVF, el % de pacientes con mejoriaen 6MWD y/o CVF fue 50,8 vs.
13,3%, paracipa+ mig vs. alg, mientras que hubo empeoramiento en 30,8 vs. 56,7%, respectivamente.

Conclusion: Este andlisis sugiere que los adultos LOPD que cambian de alg a cipa + mig tienen mayor
probabilidad de experimentar mejorias clinicamente relevantes en funcion motoray respiratoria que aquellos
gue permanecen en ag. Estudio apoyado por Amicus Therapeutics, Inc.

2667-0496 / © 2025, Elsevier Espaiia S.L.U. y Sociedad Espafiola de Neurologia (SEN). Todos los derechos reservados.



