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Liens d’intérêts
• Astra Zeneca
• Alnylam
• Bayer
• Pfizer



Trois histoires naturelles inhabituelles d’amylose TTR
Un des 3 patients 

avait eu une biopsie myocardique

Cellule géante multinucléée phagocytant des 
dépots amyloïdes

Infiltrat inhabituel 
de macrophages CD 68 et Lymphocytes CD3

Les sérums réagissent en présence d’amylose TTR 
humaine exprimée sur un modèle murin transgénique et 

sont marqués par un anticorps anti-IgG humaine

M.Fontana et al. N Eng J Med 2023



En faire une immunothérapie déplétrice de la charge amyloïde TTR ?

M.Fontana et al. Eur Heart J 2025



Characteristic NI006
(N = 27)

Placebo
(N = 13)

Median age (IQR) — yr 74 (70–77) 68 (67–74)

Sex — no. (%)
Male 
Female

26 (96) 
1 (4)

13 (100)
0

Transthyretin genotype — no. (%)
Variant 
Wild-type 4 (15)

23 (85) 
3 (23)
10 (77)

Median NT-proBNP (IQR) — 
pg/ml

2029 (1433–3674) 1591 (1310–2107)

P.Garcia-Pavia et al. NEJM 2023



NI006 Safety

HF and arrhythmias

Cytokine release syndrome
Arthralgias-arthritis

P.Garcia-Pavia et al. NEJM 2023



P.Garcia-Pavia et al. NEJM 2023



P.Garcia-Pavia et al. NEJM 2023



Coramitug (phase 2)

Pas de différence d’effet sur le 6MWT 
vs placebo

M.Fontana et al. Circulation 2025



M.Fontana et al. Circulation 2025



L’ère des Phase 3



Puis l’ère des combinaisons silenceurs - Ac dépléteurs ?



L’immunothérapie ATTR

• Un formidable espoir de réverser la charge amyloïde au sein de 
l’organe (cœur, autres organes cibles ?)

• A confirmer dans les études de phase 3 en cours

• Quelle place dans la stratégie thérapeutique ? Combinaison ? 
Usage séquentiel Dépléteur – silenceur/stabilisateur ?
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