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Resumen

Objetivos: La es unaenfermedad multisistémicay potencialmente mortal. Patisiran, un farmaco basado en
ARNI, y tafamidis, un estabilizador de tetrdmeros de TTR, son tratamientos aprobados para pacientes con
polineuropatia por amiloidosis hereditariapor TTR (AhTTR). En € estudio fase 3 APOLLO, patisiran
demostré una mejoria significativa en la polineuropatiay calidad de vida (QoL) basal alos 18 meses
comparado con placebo. El objetivo es evaluar € efecto de patisiran en |os pacientes que habian recibido
tafamidis antes de participar en el estudio APOLLO.

Material y métodos: APOLLO es un estudio aeatorizado, controlado con placebo, realizado con patisiran en
pacientes con polineuropatia por AhTTR (NCT01960348). L os pacientes tratados con tafamidis suspendieron
el tratamiento con tafamidis ? 14 dias antes de entrar en el estudio; se registré el motivo de la suspension. Se
evaluaron mediante andlisis post-hoc los resultados de la escala mNIS+7 y de la escala Norfolk QOL-DN.

Resultados: APOLLO incluyé a 225 pacientes, 74 (32,9%) habian recibido previamente tafamidis. La
duracion media (DE) del tratamiento con tafamidis fue de 17,4 (16,1) meses; 25 (33,8%) de estos pacientes
suspendieron el tratamiento con tafamidis debido a progresion, y 46 (62,2%) para participar en el estudio
APOLLO. Estos pacientes demostraron unamejoriasignificativaen laescaamNIS+7 y el cuestionario
Norfolk QOL-DN vs basal alos 18 meses (n = 45 para ambos criterios de valoracién) comparado con
placebo (n = 15 parael mMNIS+7 y n= 14 parael Norfolk QOL-DN) (variacion mediaMC (EEM) mNIS+7: -
6,2 (2,4) vs 20,8 (3,8); variacion mediaMC (EEM) Norfolk QOL-DN: -0,8 (2,8) vs 15,1 (4,4),
respectivamente).

Conclusiones: Aproximadamente 1/3 de |os pacientes del estudio APOLL O habian recibido previamente
tafamidis. Estos, al ser tratados con patisiran durante 18 meses mostraron unamejoria significativade la
neuropatiay calidad de vida, comparado con placebo, similar ala presentada por la poblacion total tratada
con patisiran.
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