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INDICATION AMM 

 Traitement de la mucopolysaccharidose1 de type IV A (syndrome de Morquio A, MPS IV A) chez les 

patients de tous âges. (A)  

AMM   28/04/2014 

HAS / Avis CT                01/10/2014 

Agrément aux collectivités       24/03/2015 

Inscription liste en sus              24/03/2015 

 
SMR important / ASMR III modérée. Traitement à visée substitutive et de première intention. Rapport efficacité/effets 

indésirables important. Pas d’alternative thérapeutique. Les données disponibles des essais cliniques, notamment une 

amélioration clinique en termes de périmètre de marche, et biologique, observées à 24 semaines ne permettent toutefois 

pas de quantifier l’impact de cette spécialité en termes de morbidité et de qualité de vie par rapport à la prise en 

charge habituelle sur les atteintes ostéo-articulaires, cardiaques et pulmonaires. 

La CT pose la question du dépistage néonatal de la maladie de Morquio qui bien que très rare, nécessite probablement 

une instauration précoce du traitement substitutif, ce qui serait facilité par le dépistage. 

.  

Pertinence scientifique : 

          Les essais cliniques (n=235/6 essais cliniques ; phase 1/2 MOR-002, extension MOR- 100 ; phase 3 MOR-004 

extension MOR-005) ont porté sur l’évaluation de l’impact du traitement sur les manifestations systémiques de la MPS 

IV A dans plusieurs domaines, tels que l’endurance, la fonction respiratoire, la rapidité de la croissance et la 

mobilité ainsi que le taux d’excrétion urinaire du KS. 
►La sécurité d’emploi et l’efficacité ont été évaluées dans une étude de phase III (MOR-004/ NTC01275066 

(Hendriksz 2014) (n=176) (randomisé, en double aveugle et contrôlé vs placebo). 

Le critère d’évaluation principal était la variation, par rapport à la valeur de référence, de la distance parcourue à 

l’épreuve de marche de 6 minutes comparé au placebo à la semaine 24. L’effet initial (semaine 24) sur l’amélioration 

de l’endurance et la diminution durable du taux d’excrétion urinaire de KS s’est maintenu jusqu’à 156 semaines.  

NB : Il est important d’instaurer le traitement le plus tôt possible chez l’enfant. Le traitement peut être initié chez les 

enfants de < 5 ans, bien que cette population n’ait pas été incluse dans l’étude pivot.  

► Juillet 2016 : PNDS concernant les mucopolysaccharidoses élaboré par les Filières de Santé Maladies Rares G2M  
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1 Les mucopolysaccharidoses comprennent un ensemble de troubles du stockage lysosomal causés par un déficit en enzymes lysosomales spécifiques, 

nécessaires au catabolisme des glycosaminoglycanes (GAG). La MPS IV A se caractérise par l’absence ou une réduction marquée de l’activité N-
acétylgalactosamine-6- sulfatase. La réduction ou l’absence d’activité sulfatase se traduit par l’accumulation de substrats de GAG, de Kératane 

sulfate (KS) et de chondroitine 6 sulfate (C6S), dans le compartiment lysosomal des cellules dans tout le corps. L’accumulation provoque des troubles 

cellulaires, tissulaires et organiques importants 
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