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Calismanin amaci

Bu ¢alismanin amaci, obstriktif hipertrofik kardiyomiyopatisi olan semptomatik adélesan hastalarda mavacamten tedavisinin
etkinlik ve givenligini degerlendirmektir. Pediatrik HCM’de mevcut tedaviler gcogunlukla semptomatik olup hastaligin temel
mekanizmasini hedeflemedigi icin, bu ¢alisma daha spesifik ve hastaligi modifiye edebilecek bir tedavi segenegini
arastirmayi hedeflemektedir.

Metodoloji

Bu calisma, SCOUT-HCM adi verilen faz 3, cift kdr, randomize ve plasebo kontrolli bir calismadir. Calismaya 12—-18 yas
arahginda, NYHA sinif [I-1ll semptomatik ve belirgin LVOT obstriiksiyonu bulunan toplam 44 hasta dahil edilmistir. Hastalar
1:1 oraninda mavacamten veya plasebo grubuna randomize edilmis ve 28 hafta boyunca takip edilmistir. Primer sonlanim
noktasi, baslangica gére 28. haftada Valsalva manevrasi ile él¢ilen sol ventrikil ¢ikis yolu gradientindeki degisim olarak
belirlenmistir.

Temel bulgular

Mavacamten tedavisi, LVOT gradientinde yaklasik 48 mmHg’lik anlamlh bir azalma saglamis, plasebo grubunda ise belirgin
bir degisiklik g6zlenmemistir (p<0.001). Bunun yaninda dinlenim ve egzersiz gradientlerinde azalma, sol ventrikl duvar
kalinliginda gerileme ve diyastolik fonksiyonda iyilesme gibi sekonder sonlanimlar da mavacamten lehine bulunmustur.
Ayrica NT-proBNP ve troponin diizeylerinde azalma saptanmis, bu durum kardiyak stres ve miyokard hasarinda azalma ile
iliskilendirilmistir. Fonksiyonel olarak mavacamten grubunda egzersiz kapasitesinde artis ve NYHA sinifinda iyilesme daha
stk goéralmustar.

Klinik pratige katkisi

Bu galisma, mavacamtenin adélesan obstriiktif HCM hastalarinda LVOT obstriksiyonunu anlamli sekilde azaltan ve gtvenli
gorinen ilk hedefe yénelik tedavilerden biri oldugunu géstermektedir. Ozellikle cerrahi tedavi ihtiyacini azaltma potansiyel
ve hastalijin temel patofizyolojisini hedeflemesi agisindan klinik pratige dnemli katki saglamaktadir
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