Firma Genzyme Corp. ogtosita zatwierdzenie przez FDA leku Myozyme ® (alglukozydaza alfa), pierwszego leku
stosowanego w terapii choroby Pompego.

Przyczyng choroby jest defekt genetyczny skutkujgcy niedoborem enzymu szlaku przemiany glikogenu - lizosomalnej
alfa-glukozydazy. Wsrod gtéwnych objawéw klinicznych choroby wymienia sie ciezkg (kardio-) miopatie z hipotonig i
zaburzeniami oddychania oraz, u mtodziezy i oséb dorostych, postepujgce ostabienie miesni.

Badania prowadzone przez Genzyme Corp trwaty siedem lat. Od 2003 roku rozpoczeto testy kliniczne, w ktérych
uczestniczyto 280 pacjentéw w 30 krajach z catego swiata. Wykazano, ze 83% pacjentéw leczonych Myozyme nie
wymagato oddechu wspomaganego w wieku 18 miesiecy. Dla poréwnania, w grupie kontrolnej jedynie 2% niemowlat
przezyto 18 miesiecy. W trakcie badania obserwowano wystepowanie: zaburzen oddychania, zapalen ptuc, infekc;ji
RSV i gorgczki, ktore byty zwigzane z chorobg badz bezposrednio ze stosowaniem leku.

Jedynym znanym dotychczas dziataniem niepozgdanym preparatu Myozyme jest reakcja anafilaktyczna, ktéra
wystgpita u 8/280 badanych (3%).
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