TAFAMIDIS 61mg

ACORAMIDIS

b
Ul

AMILOIDOSI CARDIACA (ATTRwt-CM e ATTRv-CM)

Studio ATTR-ACT ()

Studio di fase 3 [, multicentrico internazionale, in doppio cieco, randomizzato 2:1:2 rispettivamente a
tafamidis 80, tafamidis 20 e placebo. Inclusipz tra 18 e 90 anni affetti da ATTRwt* e ATTRm* confermato
dalla presenza di depositi amiloide, coinvolgimento cardiaco, storia di insufficienza cardiaca con almeno una
ospedalizzazione precedente, NT-proBNP* >:600pg/ml e test del cammino in 6 minuti eccedenti i 100 m.
Arruolati 441 pz; di cui 264 hanno ricevuto Tafamidis (80+20mg) e 171 placebo. Esclus:i insufficienza cardiaca
non dovuta a ATTR; insufficienza cardiaca di classe IV, amiloidosi a catene leggere, precedenti trapianti di
fegato o cuore, defibrillatori, insufficienza renale o transaminasi piu del doppio del normale.

Endpoint primario: mortalita per tutte le cause (migliore Tafamidis rispetto a placebo con HR*=0,7 — 78
decessi su 264 con Tafamidis, 76 decessi su 177 pazienti con placebo), ospedalizzazioni (migliore Tafamidis
rispetto a placebo con RR*=0,68)

Endpoint secondari: test del cammino in 6 minuti (minore declino con Tafamidis rispetto a placebo p<0,001)
e KCCQ-0S score* (minore declino con Tafamids rispetto a placebo p<0,001)

Effetti collaterali: da leggera a media intensita, soprattutto diarrea e infezioni urinarie.

Autorizzato gia
da EMA in data
21/7/2011 per
amiloidosi
neuropatica

EMA ATTR-CM:
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Registro WEB

11/5/2020 Prezzo ex-factory

13.416,66 €/conf

Studio ATTRibute-CM ()

Studio di fase 3, multicentrico internazionale, in doppio cieco, randomizzato 2:1 a ricevere acoramidis 356 mg o
somministrati per via orale due volte al giorno per 30 mesi.

EMA: 10/02/2025 ) || AIFA: 13/11/2025

Studio di Fase IV 2l da registro THAOS,
longitudinale osservazionale multicentrico;
pz con un fenotipo cardiaco predominante
sono stati valutati in base all’assunzione o
meno di Tafamidis, a 30 e 42 mesi i pazienti
in trattamento hanno mostrato un tasso di
sopravvivenza del 84,4 e 76,8%, i pazienti
non trattati rispettivamente del 70 e del
59,3%; questo studio ha addirittura misurato
una sopravvivenza migliore di quella
riscontrata in ATTR-ACT, dimostrando
I'importanza dell’early diagnosis. Gli effetti
collaterali nel 27,4 % dei pazienti, nessuno
dei quali ha dovuto ridurre il dosaggio,
mentre il 2,7 ha sospeso il farmaco.

placebo, AIFA: 30/04/2025
CNN ()

H-RRL Prezzo ex-factory
10.732,53 €/conf

Registro web (©)

Endpoint primaro: Endpoint gerarchico composito che include mortalita per tutte le cause, ospedalizzazioni
cardiovascolari, variazione NT-proBNP e variazione di 6MWD?*. Il Win ratio complessivo per acoramidis rispetto al

placebo era pari a 1,8 (P < 0,001). HR per I'endpoint composito di ACM* o primo CVH* al mese 30 nei

riceventi

acoramidis e stato di 0,69 nel sottogruppo ATTRwWt-CM e di 0,41 nel sottogruppo ATTRv-CM. Cio corrisponde a una

riduzione del rischio del 31% e del 59% rispetto al placebo.

Endpoint secondari: per tutti gli end-point secontari (livelli di TTR nel siero, NT-proBNP, 6MWD e KCCQ-OS si osserva un

minore declino con acoramidis rispetto al placebo.

AIFA

Al momento non esistono dati real-world sull’uso
clinico quotidiano di Acoramidis .

E stato registrato uno studio osservazionale
prospettico chiamato ACO-REAL (), finalizzato a
raccogliere dati sull’'uso di acoramidis nella
normale pratica clinica. Si prevede I'arruolamento
di circa 2.000 pazienti con ATTR-CM wild-type o
variante, con l'obiettivo di valutare l'efficacia, la
sicurezza egli outcome a lungo termine nella
popolazione generale di pazienti con ATTR-CM
trattati con acoramidis.

REAL WORLD EVIDENCE




*Legenda

ATTRm/ATTRv: Amyloid Transthyretin mutant/Amyloid Transthyretin variant(amiloidosi da transtiretina ereditaria)
ATTRwt: Amyloid Transthyretin wild-type (amiloidosi da transtiretina non ereditaria)
HR = Hazard Ratio

RR = Relative Risk

KCCQ-O0S score: Kansas City Cardiomyopathy Questionnaire—Overall Summary (per valutare funzionalita e qualita della vita)
NT-proBNP: N-terminal pro—B-type Natriuretic Peptide

6MWD: 6-Minute Walk Distance

ACM: All-Cause Mortality
CVH: Cardiovascular Hospitalization
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