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Une nouvelle méthode pour juger de I’efficacité du traitement dans la maladie de Pompe

Pour évaluer I'efficacité de I'enzymothérapie substitutive, des chercheurs et des cliniciens néerlandais
proposent une nouvelle méthodologie :

¢ les données cliniques et paracliniques de 102 patients atteints de maladie de Pompe et bénéficiant
d’'une enzymothérapie substitutive depuis un an ont été rétrospectivement analysées,

e un indice, MCID (pour minimal clinically important difference), décrit comme la différence minimale
produisant un effet clinique ressenti, a été construit a partir de paramétres subjectifs d’amélioration
clinique et de qualité de vie,

o utilisé dans cette cohorte, le MCID s’est avéré utile pour déterminer des seuils pour lesquels les
améliorations objectives observées pour la fonction respiratoire et le test de marche se traduisent en
meilleur ressenti pour les patients.

Les auteurs plaident pour I'utilisation de ce nouvel indice dans le suivi des patients mais aussi pour les
essais cliniques.
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