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Liens d’interet

Nom de la Société Type d’affiliation

Pfizer, Alnylam Bourses de recherche, consultant, conférencier

AstraZeneca, Bayer Consultant, conférencier

Microport Consultant



ATTR: panorama des traitements

Traitements passés / présents / futurs (proche / éloigné)



ATTR : traitements passés?

• Restriction des indications de TH
• ATTRv –PN sans atteinte cardiaque

• Résistant aux stabilisateurs et silenceurs

• Niches : dominos

• Traitements en perte de vitesse?
• Tafamidis 20 et ATTRv-PN ?

• AMM pour les stabilisateurs / SiRNA / ASO

• Pas de comparaison directe
PNDS : 2022



ATTR : traitements présents

• Evaluation complète du phénotype: 
cardio / neuro / mixte

• ATTRv-PN : silenceurs  ++

• ATTR-CM : 
• Tafamidis : étude de morbimortalité +

• Patisiran : étude fonctionnelle +

Eur J Heart Fail. 2021
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ATTR : traitements présents

• Evaluation complète du phénotype: 
cardio / neuro / mixte

• ATTRv-PN : silenceurs  ++

• ATTR-CM : 
• Tafamidis : étude de morbimortalité +

• Patisiran : étude fonctionnelle +;
• prescription possible : Mai 2024

• Prescription compassionnelle 

• 2ème ligne après le tafa

• Validation en RCP Eur J Heart Fail. 2021

Traitement de l’ATTR-CM dont la pathologie évolue malgré un 
traitement par tafamidis ou pour ceux qui sont intolérants à ce 
dernier



Traitements futurs : le futur très proche
ATTRv-PN

• Vutrisiran (Amvuttra)
• Essai HELIOS A

• Bras placebo historique

• Équivalence avec le patisiran

• accès précoce post-AMM en 2022

• AMM en 2024; prescription 
hospitalière neurologique

• Injection tous les 3 mois

Amyloid ; 2022



Traitements futurs : le futur très proche
ATTRv-PN

• Vutrisiran (Amvuttra)

• Eplontersen (Wainua)
• Neuro-TTRransform

• Bras placebo historique

• Équivalence avec l’inotersen

• Meilleure tolérance 
(plaquettes / rein)

• USA + / France à la rentrée

• Auto injection 1/mois

JAMA. 2023 Oct 17; 330(15): 1448–1458



Traitements futurs : le futur très proche
ATTR-CM

• Acoramidis
• Stabilisateur de TTR
• ATTRibute : Phase III 2:1 

acoramidis vs. placebo
• 632 patients
• Critère de morbimortalité : 

• win ratio en faveur de l’acoramidis 
• 1.77 ;95%CI 1.41 – 2.22 ; P<0.001

• AMM en 2025? 
• Essai chez les 

présymptomatiques? NEJM 2024



Traitements futurs : le futur très proche

Randomized, double-blind trial in patients with ATTR-CM



Traitements futurs : le futur très proche

Randomized, double-blind trial in patients with ATTR-CM

CARDIO TTRANSFORM



Traitements futurs : le futur un peu plus loin

• Edition génique

• PhI-II publiée

• Plaque depleter

• NI006 

• PRX004

• PhI-II publiée

CRISPR-Cas9 In Vivo Gene Editing for Transthyretin Amyloidosis, Gillmore et al, NEJM 2021 Pablo Garcia-Pavia et al, NEJM 2023, NEJM 2023, published online on May 20



Conclusion

• ATTR: 1-2 essai positif / an

• Dynamique positive +++
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Control arm in ATTR-CM trials

placebo tafamidis silencer

?

Eur Heart J Cardiovasc Pharmacother2024
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