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02/2001 : EMA/Désignation médicament orphelin

2004 : ANSM/Début d’ATU
03/2006 : EMA/AMM européenne (29/03/2006)
09/2006 : ANSM/Fin ATU (30/09/2006)

09/2006 : HAS/Avis CT (avis du 20/09/2006) - SMR important/ASMR 11 (importante) dans la
forme infantile ; SMR insuffisant dans la forme tardive.

06/2010 : HAS/Avis CT (avis du 16/06/2010) = SMR faible/ASMR 1V (mineure) dans la forme
tardive

04/2012 : JO/Agrément aux collectivités et inscription sur liste en sus (JO 04/04/2012)

01/2013 : HAS/Avis CT réévaluant SMR/ASMR dans la forme tardive (avis du 09/01/2013) =
pas de modification (SMR faible/ASMR V)

01/2014 : EMA/MAJ EPAR : Suppression de la mention « Chez les patients atteints de la forme
tardive de la maladie de Pompe, I’évidence d’une efficacité est limitée » + précisions/management
syndrome pseudo grippal et attention portée a I’utilisation d’agents immunosuppresseurs chez ces
patients.

03/2016 : EMA/Suppression du statut de médicament orphelin.

07/2016 : HAS/PNDS concernant la maladie de Pompe élaboré par les Filieres de Santé Maladies
Rares FILNEMUS et G2M.

03/2017 : HAS/avis CT (avis du 22/03/2017) réévaluant SMR/ASMR dans les formes infantiles et
tardives

-> Pour les formes infantiles : SMR important/ASMR 111 (modérée)

-> Pour les formes tardives : SMR faible et ASMRIV (mineure). SMR/ASMR conditionnés a la
mise a disposition rapide d’un conditionnement adapté au traitement de I’adulte.

L’instauration et les décisions d’arréts de traitement par Myozyme® devront étre prises lors de

concertations collégiales au sein d’un groupe d’experts (comité d’évaluation du traitement de la
maladie de Pompe, CETP).

2017 : Revue Cochrane relative au traitement enzymatique substitutif des formes infantiles de la
maladie de la Pompe.

09/2017 : EMA/MAJ EPAR (suite aux recommandations du PRAC 05/2017) relatives a 1’ajout
des effets indésirables en lien avec Dextravasation de Myozyme® : cedéme, induration,
extravasation au site de perfusion.
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https://www.ema.europa.eu/documents/orphan-designation/eu/3/01/018-public-summary-positive-opinion-orphan-designation-recombinant-human-acid-i-glucosidase_en.pdf
https://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2010-07/myozyme_-_ct-7575.pdf
https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000025626653
https://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2013-02/myozyme_reeval_avis2correct_materiel_ct12440.pdf
http://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/application/pdf/2016-08/pnds_-_maladie_de_pompe.pdf
https://www.has-sante.fr/portail/upload/docs/evamed/CT-15569_MYOZYME_PIC_REEV_AvisPostAud_CT15569.pdf
https://www.cochranelibrary.com/cdsr/doi/10.1002/14651858.CD011539.pub2/epdf/abstract
https://www.ema.europa.eu/documents/scientific-conclusion/myozyme-h-c-psusa-00000086-201609-epar-scientific-conclusions-grounds-variation-terms-marketing_en.pdf
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12/2017 : JO/Baisse de prix a compter du 2 janvier 2018 - 484,57 € TTC (antérieurement
536,03 € TTC) (JO du 19/12/2017)

11/2021 : HAS/ Avis CT du 17/11/2021 relatif a la réévaluation (a la demande du laboratoire) de
I’indication de Myozyme dans les formes tardives de la maladie de Pompe - SMR faible
(inchangé).

A noter : la Commission précise que le conditionnement, plus de 15 ans aprés sa commercialisation
dans lindication, n’est toujours pas adapté a I’administration du produit dans la forme tardive de la
maladie. Le laboratoire mentionne une autre enzymothérapie substitutive (par alpha
avalglucosidase), en cours d’évaluation a I’EMA, qui permettrait de réduire de moitié le nombre de
flacons par perfusion.

09/2022 : EMA/MAJ EPAR relatives aux effets indésirables.

11/2022 : EMA/MAJ EPAR relatives
- Aux effets indésirables
- Ausurdosage (symptdmes et conduite a tenir)

01/2023 : ANSM/Décision du 12/01/2023 relative a la modification de la liste mentionnée au 1° de
’article L. 5126-6 CSP -> Inscription sur la liste de rétrocession

04/2023 : JO/Publications relatives au prix de cession , taux de participation de ’assuré et
conditions de prise en charge (JO 13/04/2023)
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https://www.legifrance.gouv.fr/jo_pdf.do?id=JORFTEXT000036231664
https://www.has-sante.fr/upload/docs/evamed/CT-19179_MYOZYME_PIC_REEVAL_AvisD%C3%A9f_CT19179.pdf
https://ansm.sante.fr/actualites/decision-du-12-01-2023-modification-de-la-liste-mentionnee-au-1deg-de-larticle-l-5126-6-du-code-de-la-sante-publique
https://ansm.sante.fr/actualites/decision-du-12-01-2023-modification-de-la-liste-mentionnee-au-1deg-de-larticle-l-5126-6-du-code-de-la-sante-publique
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000047435050
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000047435053
https://www.legifrance.gouv.fr/jorf/id/JORFTEXT000047434164

