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\ Besoin médical non couvert

Traitement actuel insatisfaisant
e Thérapie enzymatique substitutive (TES) : administration IV de GAA humaine recombinante

(rhGAA, Myozyme®) depuis 2006, a sauvé des vies, cependant nombreuses limitations:

ma maladie de Pompe (Glycogénose de type Il)

e 1/40 000 personnes dans le monde (36 000 cas en Europe)

e Causée par mutation génétique de I’'a-glucosidase acide (GAA)
- mauvais repliement de I'enzyme

> dégradée par le systéme de contrdle qualité du RE e Traitement colteux (360 000 € / an / pers. de 60 kg en moyenne) g !
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e Enzyme instable dans le sang = injection de doses importantes — =

- dysfonctionnements neuromusculaires
/ 2023 : e Nexviadyme® (nouvelle TES)

Maladie fortement invalidante, progressive et fatale dans certains cas 7 . .
e Pombiliti® (nouvelle TES) + Opfolda® (miglustat, chaperon pharmacologique de la GAA)
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Chaperons sélectifs de la GAA Structure RX du chaperon 4c
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Pour plus d’informations: Vieira Da Cruz, A. et al. J. Med. Chem. 2025
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