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Nom commercial : 

FABRAZYME® 

 

Dénomination Commune Internationale :                   

AGALSIDASE BETA 

JUSTIFICATIF 
OMEDIT IDF 2022 

Version : 9 

Création : Juillet 2007 

Révision : Septembre 2022 

JUSTE PRESCRIPTION 

Ile-de-France 

RCP Fabrazyme® 
 

Indication AMM 

 

 Traitement enzymatique substitutif, à long terme, chez les patients adultes, les adolescents 

et les enfants ≥ 8 ans présentant un diagnostic confirmé de la maladie de Fabry (déficit alfa-

galactosidase A). 

AMM  européenne                            03/08/2001 

HAS/ Avis CT       20/02/2002 

SMR important. Médicament à visée curative de première intention. Rapport efficacité / effets 

indésirables de cette spécialité moyen. Il existe une alternative à ce traitement. 

ASMR II (important) 

 

Agrément aux collectivités :    JO 09/02/2018 

Liste en sus :        JO 10/05/2005, JO 01/03/2018 

 

Pertinence scientifique :  

- Evaluation de l’efficacité et de la sécurité dans différentes études : 1 chez des enfants, 1 étude de 

recherche de dose, 2 études contrôlées contre placebo en double aveugle (Eng CM et al, 2001) et 1 

étude d'extension en ouvert chez des hommes et des femmes.  

Les résultats de ces études indiquent que le traitement à la dose de 1 mg/kg toutes les deux 

semaines apporte un bénéfice clinique sur les principaux critères cliniques chez les patients 

présentant une maladie de Fabry de stade précoce ou avancé. En raison de la lente progression de 

cette affection, une détection et un traitement précoce s’avèrent primordiaux pour obtenir les 

meilleurs résultats.  

- Eng CM et al, 2001 : essai multicentrique portant sur 58 patients (≥16 ans) ayant une Maladie de 

Fabry confirmée et comparant FABRAZYME (1mg/kg par voie intraveineuse tous les 15 jours) à un 

placebo, pendant 6 mois en double aveugle puis les patients des deux groupes ont été traités en 

ouvert pendant 6 mois. Le critère de jugement principal était : score d’inclusion du 

globotriaosylcéramide (GL-3) dans l’endothélium vasculaire rénal nul ou presque nul (définition du 

score 0 sur une échelle de 0 à 3). Un score 0 a été obtenu chez 20/29 patients du groupe traité 

(FABRAZYME) et pour aucun patient (0/29) du groupe contrôle (PLACEBO). 

- HAS/ PNDS Maladie de Fabry 11/2021  
- Revue Cochrane  relative à l’enzymothérapie de substitution dans la maladie de Fabry (MAJ revue 

réalisée en 2013 concernant les 2 DCI à base d’agalsidase : Fabrazyme® et Replagal®). 

Au final, 9 essais et 351 patients ont été retenus pour l’analyse. Les auteurs concluent que : 

- l’enzymothérapie de substitution, comparativement au placebo, améliore de manière 

significative les dépôts de globotriaosylcéramide (GL-3) au niveau de l’endothélium vasculaire ainsi 

que la qualité de vie et la douleur ; 

- il n’est pas possible d’établir la supériorité d’une algasidase sur l’autre, ni le schéma 

posologique optimal ; 

- la survenue d’effets indésirables est plus grande dans le groupe agalsidase ;  

- des études portant sur des durées plus longues sont indispensables pour connaître les bénéfices 

à long terme de ces traitements de substitution. 

http://www.ema.europa.eu/docs/fr_FR/document_library/EPAR_-_Product_Information/human/000370/WC500020547.pdf
http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/ct020878.pdf
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000036585284
https://www.legifrance.gouv.fr/download/file/cbhW1CsZvWpU7LCXV0h6t0ycNHXqMIUc82RsIXgJcgs=/JOE_TEXTE
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000036658823
https://www.has-sante.fr/upload/docs/application/pdf/2021-11/pnds_de_la_maladie_de_fabry_-_version_finale_-_20211115.pdf
https://www.cochranelibrary.com/cdsr/doi/10.1002/14651858.CD006663.pub4/epdf/full
http://www.cochrane.org/fr/CD006663/lenzymotherapie-de-substitution-pour-la-maladie-danderson-fabry
http://www.cochrane.org/fr/CD006663/lenzymotherapie-de-substitution-pour-la-maladie-danderson-fabry
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Deux essais ont comparé les 2 algasidases et n’ont pas retrouvé de différence en terme d’évènements 

indésirables (y compris sévères). Deux essais ont comparé plusieurs schémas posologiques 

d’agalsidase alfa, mais il n’a pas été possible d’établir de schéma optimal.  

- Registre/Etude observationnelle : « Canadian Fabry Disease Initiative Registry ».  

Dans une analyse conduite à partir du Registre Fabry, les incidences (95% d’intervalle de confiance) 

du premier évènement clinique sévère chez les patients hommes atteints de la forme classique de 

Maladie de Fabry traités par Fabrazyme, et présentant de façon soutenue des titres d’anticorps Ig 

dirigés contre l’agalsidase bêta étaient de 43,98 (18,99 ; 86,66), 48,60 (32,03 ; 70,70), et 56,07 

(30,65 ; 94,07) pour 1000 patients-années dans les groupes de titre maximal faible, moyen et élevé, 

respectivement. Les différences observées n’étaient pas statistiquement significatives. 
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https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT00455104
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed?term=Germain%20DP%5BAuthor%5D&cauthor=true&cauthor_uid=23703683
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