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Resumen

Objetivos: Evaluar los datos intermedios relativos a la disautonomia del estudio de extension con
patisiran, actualmente en marcha.

Material y métodos: Revision de los datos de disautonomia de pacientes que completaron el estudio
APOLLO de los grupos placebo (APOLLO/placebo, n = 49) y patisiran (APOLLO/patisiran, n = 137) y
del estudio de extension abierta en fase 2 (n = 25). Para la evaluacion de la disautonomia se
utilizaron la escala COMPASS-31 (Composite Autonomic Symptom Score-31) y el indice de masa
corporal modificado (IMCm).

Resultados: Se incluyeron 211 pacientes de los que 189 habian completado la visita de seguimiento
de los 12 meses a septiembre de 2018. El perfil de seguridad fue similar al de estudios previos. Tras
12 meses de tratamiento con patisiran, se observo una mejoria sostenida en la escala COMPASS- 31
(variacion media [error estandar de la media]) en los pacientes APOLLO/patisiran (-4,0 [1,5]) y una
estabilizacion en los del estudio de extensidn abierta en fase 2 (0,1 [2,1]) respecto a los valores
basales de los estudios originales. Tras 12 meses de tratamiento con patisiran, los pacientes
APOLLO/placebo presentaron mejoria en los sintomas disautondémicos (COMPASS- 31: -3,7 [2,1]).
Durante el estudio de extension se observo una mejoria del IMCm respecto al valor basal en todos
los grupos.

Conclusiones: El tratamiento a largo plazo con patisiran se asocié a una mejoria sostenida y
duradera de la disautonomia. En los pacientes que habian recibido placebo previamente durante el
estudio APOLLO, la disautonomia se estabilizd tras 12 meses de tratamiento con patisiran. EI grado
de mejora en la disautonomia en estos pacientes fue menor por la progresion de la enfermedad
observada durante el periodo en que estuvieron recibiendo placebo.
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