Eficacia da Transi¢ao para Avalglucosidase Alfa na Doenc¢a de Pompe (LOPD): Evidéncia de Vida Real

O Problema: O Declinio A Solucao: Efeitos da Transi¢cao para Avalglucosidase Alfa Preditores de Resposta:
Insidioso na LOPD Estratégia de resgate eficaz para interromper o declinio e promover estabilizacdo. = A Janela de Oportunidade
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Declinio progressivo no teste 6MWT. ' Fungéo de marcha estavel (-10m, p=0.280). Nao esperar por danos
Coorte com musculares irreversiveis.
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tratamento prévio

Estudo em doentes com
media de 10 anos sob
alglucosidase alfa antes

(média 15 anos) mostraram
menor capacidade de resposta
devido a atrofia muscular severa.
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(Declinio Acentuado (Reducao do Declinio
da FVC) para Quase Zero)

Preservacao da capacidade
ventilatoria

Abrandamento massivo do declinio pulmonar,
crucial para evitar a ventilagdo assistida. Fonte: Registo Francés de Pompe
Declinio Clinico Insidioso. ' (Tard et al., 2026)
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