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Liens d’intérêt

• Pfizer

• Alnylam



Nat Rev Cardiol. 2022 Oct;19(10):655-667



Encore des questions ?

➔ Efficacité et sécurité des oligonucléotides antisens ?

➔ Combinaison d’un inhibiteur de synthèse de Transthyrétine et d’un stabilisateur ?

➔ Sécurité et efficacité des CRISPR ? 









• https://www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04153149

Essai randomisé en double aveugle chez les patients avec ATTR-CM

N  = 655
Population de patients 

• Amylose ATTR; wtATTR ou ATTRv quelle 

que soit la mutation

‒≤ 30% d’utilisation

de tafamidis à la 

baseline
• Cardiomyopathie confirmée et historique

d’insuffisance cardiaque symptomatique

• NYHA ≤ III;

• PND I ou II à la visite d’inclusion
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Critère d'évaluation principal

Résultat composite de la mortalité toutes causes confondues 

et des hospitalisations CV récurrentes (lorsque le dernier 

patient atteint le 30e mois).

Critères d'évaluation secondaires

• Distance au TDM6 

• Score au questionnaire sur la cardiomyopathie de Kansas 

City (KCCQ OS)

• Épaisseur moyenne de la paroi du ventricule gauche (VG)

• Déformation longitudinale globale

• Critère composite de mortalité toutes causes confondues et 

des hospitalisations récurrentes toutes causes confondues

• Mortalité toutes causes confondues

• Hospitalisations CV récurrentes

• NT-proBNP

Vutrisiran
SC q3M
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SC q3M
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Study Design

• Patients will be stratified at Randomization based on 
• NYHA Classification (I and II vs. III)
• ATTR mutation status (mutated vs. wild-type)
• 6MWT distance (6MWT ≤ 350 meters vs. > 350 meters)
• Current treatment with tafamidis (Yes vs. No) 

• Concomitant administration of SoC therapies is allowed, per Investigator’s 
discretion, if locally approved, accessible, and consistent with local clinical 
practice (except ASO and siRNA compounds, diflusinal, doxycycline, and/or 
non-dihydropyridine calcium-channel blocker [e.g. verapamil diltiazem]).  

• Patients will also receive supplemental doses of the RDA of vitamin A.



800-1000 patients sous tafamidis ?
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Genome editing / CRISPR-CAS9

16 novembre 2024



34 patients : 2 avec élévation des transaminases 
reliée au traitement





Merci de votre attention
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