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INDICATION AMM 

 Traitement enzymatique substitutif à long terme chez les patients présentant un diagnostic confirmé de 

mucopolysaccharidose de type VI (MPS VI ; déficit en N-acétylgalactosamine 4-sulfatase ; syndrome de 

Maroteaux-Lamy)  

AMM européenne           24/01/2006 circonstances exceptionnelles  

Il est fondamental de traiter les jeunes patients âgés de moins de 5 ans souffrant d'une forme sévère de la 

maladie, même si l'étude pivot de phase 3 n'a pas inclus de patients de moins de 5 ans. Les données chez les 

patients de moins de 1 an sont limitées. 

 

Avis HAS/CT            21/06/2006 ; 01/10/2014 (réévaluation) 

Agrément aux collectivités    JO 08/08/2006 

Liste en sus                             JO 23/08/2006 

 

SMR important. Cette spécialité entre dans le cadre d’un traitement à visée substitutive. Elle est un 

traitement de première intention. La seule alternative est non médicamenteuse et consiste en une greffe de 

moelle osseuse. Le rapport efficacité/effets indésirables est moyen. 

ASMR III (modérée), compte-tenu de la gravité de la mucopolysaccharidose de type VI, de l’absence 

d’alternative thérapeutique médicamenteuse et des nouvelles données disponibles, l’amélioration du service 

médical rendu de Naglazyme® reste modérée dans la prise en charge de la mucopolysaccharidose de type VI. 

Pertinence scientifique:  

► La galsulfase est la seule l'enzymothérapie substitutive actuellement disponible. Compte tenu du nombre 

limité de patients atteints de MPS VI, les données cliniques reposent sur des études ouvertes, réalisées chez 

un petit nombre de patients. Au vu des données disponibles, l’amélioration clinique et biologique à 48 

semaines semble persister à 2 voire 3 ans de suivi. Il n’existe aucune donnée clinique montrant un bénéfice en 

termes de pronostic à long terme. 

►Phases d’extension (ASB-01-04 et ASB-03-06) des deux études de phase II et III initiales dont l’objectif 

était d’évaluer l’efficacité et la tolérance de la gasulfase, en termes de test de marche de 6 et 12 minutes chez 

des patients avec MPS VI + données issues du Programme de Surveillance Clinique (PSC).  Les données 

recueillies suggèrent une amélioration des taux de GAG urinaire, de la taille, du poids, du test de marche 

à 6 et 12 minutes chez les patients traités par Naglazyme® par rapport aux patients naïfs.  

►Tolérance : Dans les études cliniques, tous les patients traités (59/59) ont rapporté au moins un événement 

indésirable. 71 % des patients ont présenté au moins un événement indésirable lié au médicament. Les 

réactions indésirables les plus fréquentes étaient : pyrexie, éruption, prurit, urticaire, frissons, nausées, 

céphalées, douleurs abdominales, vomissements et dyspnée. Les effets indésirables sévères comprenaient : 

œdème laryngé, apnée, pyrexie, urticaire, détresse respiratoire, œdème de Quincke, asthme et réaction 

anaphylactoïde. 53/54 patients présentaient des anticorps IgG antigalsulfase. Aucun nouveau risque n’a été 

identifié au cours de la dernière période couverte par le PSUR. Depuis la commercialisation, les événements 

indésirables graves les plus fréquents ont été : fièvre, pneumonie, vomissement et dyspnée. 

►Revue Cochrane (Brunelli MJ et al, 2021) relative à prise en charge par traitement enzymatique substitutif 

par galsufase dans la Mucopolysaccharidose de type VI. 

►Protocole National de Diagnostic et de Soins (PNDS) (Juillet 2016) concernant les 

mucopolysaccharidoses élaboré par les Filières de Santé Maladies Rares G2M. 

Giugliani R et al, 2010, 2007 ; Boelens JJ et al, 2008 ; Swiedler SJ et al, 2005 ; White JT et al, 2008 ; 

Harmatz P et al, 2006 ; Horovitz DD et al, 2013; Braunlin E et al, 2012; Valayannopoulos V et al, 2010, 

Brunelli MJ 2016. 

 

 

http://www.ema.europa.eu/docs/fr_FR/document_library/EPAR_-_Product_Information/human/000640/WC500024289.pdf
http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/ct032693.pdf
http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2014-11/naglazyme_reeval_avis_2_ct_13567_2014-11-07_10-04-50_789.pdf
https://www.legifrance.gouv.fr/download/pdf?id=pvBQA5STGCYEANJQKAdxoIVXPj2dku2w3JdyW97T4F0=
https://www.legifrance.gouv.fr/download/pdf?id=cJrykpD6vRsIozOpS0nf2L1TIOyy9aWj0Rra2mAZzWY=
https://www.cochranelibrary.com/cdsr/doi/10.1002/14651858.CD009806.pub3/epdf/full
http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2016-08/pnds_-_mucopolysaccharidoses.pdf
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/?term=White%20JT%5Bauth%5D
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed?term=Horovitz%20DD%5BAuthor%5D&cauthor=true&cauthor_uid=23535281
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed?term=Braunlin%20E%5BAuthor%5D&cauthor=true&cauthor_uid=22669363
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed?term=Valayannopoulos%20V%5BAuthor%5D&cauthor=true&cauthor_uid=20385007
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