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Resumen

Objetivos: En €l estudio APOLLO en fase 3, patisiran demostré mejoria en la disautonomia val orada
mediante |os cuestionarios COMPASS-31 y Norfolk QOL-DN. Este andlisis realiza una evaluacion adicional
del efecto de patisiran sobre ladiarrea.

Material y métodos: APOLLO fue un estudio internacional, aleatorizado (2:1), doble ciego, controlado con
placebo realizado con patisiran 0,3 mg/kg o placebo iv. cada 3 semanas en pacientes con polineuropatia por
AhTTR (NCT01960348). Se evalud lavariacion de ladiarreay la gravedad en base a los cuestionarios
COMPASS-31y Norfolk QOL-DN.

Resultados: El estudio APOLLO incluy6 a 225 pacientes: mediana de edad 62 afios, 74% varones, 43%
V30M, FAP estadio 1 46% y estadio 2 53%. En el momento basal, dos tercios comunicaron episodios de
diarreade leves agraves en €l afio previo a cuestionario COMPASS-31. Después de 18 meses, 18% de los
tratados con patisiran mejoraron los sintomas de diarrea frente a 5% del grupo control. Ademés un 54% de
los tratados con patisiran frente a un 42% del grupo de placebo describieron una estabilidad en la gravedad de
lamisma. En el cuestionario Norfolk QOL-DN, un mayor nimero de pacientes tratados con placebo
progresaron de diarrea moderada a grave y/o sufrieron pérdida de control intestinal alos 18 meses vs placebo
(43% vs 33%, respectivamente); menos pacientes tratados con patisiran presentaron sintomas moderados o
graves alos 18 meses vs placebo (27% vs 34%, respectivamente).

Discusion: Al cabo de 18 meses, patisiran se asocio a unamejoria o estabilizacion de la diarrea frente a
placebo seglin los andlisis basados en preguntas de cuestionarios compl etados por 10s pacientes.

Conclusiones. Estos datos refuerzan €l beneficio clinico de patisiran sobre |os sintomas vegetativos
debilitantesdelaAhTTR.
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