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Patisiran adl bir RNAi terapétik maddenin transtiretin aracili (ATTR) amiloidozu olan kardiyomiyopati tedavisi igin gelistirilen
APOLLO-B Faz 3 galismasinin agik etiket uzatma (OLE) déneminden kesifsel verilerin ara analizinden yeni sonuglar
aciklandi. Sirket 6nceden APOLLO-B'nin 12 aylik ¢ift kér (DB) déneminde birincil hedefine ulastigini ve ilk ikincil hedefini
karsiladigini duyurmustu ve 18 aylik verileri patisiranin ATTR amiloidozunun kardiyomiyopatisi icin ek bir Yeni ilag
Basvurusu (SNDA) olarak Amerikan Gida ve ilag idaresi'ne (FDA) sunuldugunu duyurmustu.

APOLLO-B, ATTR amiloidozlu kardiyomiyopatili hastalarda patisiranin fonksiyonel kapasite ve yasam kalitesi Gzerindeki
etkilerini degerlendirmek amaciyla yapilan Faz 3, randomize, ¢ift kbr, plasebo kontrolli gok merkezli bir galismadir.
Calismaya, kardiyomiyopatili ATTR amiloidozlu 360 yetiskin hasta (kalitsal veya wild-type) dahil edildi. Hastalar, 12 aylik ¢ift
kér tedavi déneminde Ug¢ haftada bir intravendz olarak 0.3 mg/kg patisiran veya plasebo almak tzere 1:1 rastgele atanmistir.
12 ayin sonunda, tim hastalar ¢galismanin uzatma dénemine (OLE) girmeye hak kazandi ve patisiran almaya devam ettiler.
18. ayda yapilan bir analiz sunlar gésterdi:

Patisiran alan hastalarda fonksiyonel kapasite (6-MWT) ve saglik durumu ile yasam kalitesi (KCCQ-OS) (izerindeki olumlu
etkiler, 18 aylk tedavi slresince surdl. DB déneminde plasebo alan hastalarda, OLE déneminde patisiran baslatilmasi, 18.
ayda DB dénemine kiyasla yavaglayan bir kétilesme hizi (6-MWT) veya géreceli bir istikrar (KCCQ-OS) ile iligkili oldu.

6-MWT icin, baslangictan 18. aya kadar olan ortalama degisim patisiran ile rastgele atanmis hastalarda -9.2 metre olarak
saptandi, bu sonug 12. ay de§erlendirmesiyle tutarliydi. Plasebo ile rastgele atanmis hastalarda baslangictan 12. aya kadar
olan ortalama degisim -25.4 metre ve 18. aya kadar olan ortalama degisim -31.1 metre olarak saptandi.

KCCQ-OS i¢in, baglangictan 18. aya kadar olan ortalama degisim patisiran ile rastgele atanmis hastalarda +0.2 puan,
plasebo ile rastgele atanmis hastalarda -4.0 puan olarak bulundu.

18 aya kadar patisiran ile devam eden tedavi, kardiyak stres (NT-proBNP) ve kardiyak hasar (Troponin |) biyobelirte¢
Slcimlerinde goéreceli bir istikrarla iliskilendirildi. DB déneminde plasebo alan hastalarda kardiyak biyobelirte¢ dizeyleri
surekli ylkselirken, OLE déneminde patisiran baslatildiktan sonra yavagladigi veya istikrar kazandigi géraldu.

RNA.i terapisi ile serum TTR diistsin(n tedavi siresince sirdirdlebilir klinik fayda saglama potansiyeline sahip oldugunu
gb6stermektedir. Bu veriler, plasebo tedavisi alan hastalarda ¢ift kér ddneminde gézlenen dususle birlikte, ATTR
amiloidozunda erken tedavi baslangicinin dnemini vurgulamaktadir. Su anda sinirli tedavi segeneklerine sahip olan ATTR
amiloidozlu kardiyomiyopatili hastalara Patisiran ¢alismalari devam etmektedir.



