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ObjecBfs	
  de	
  tout	
  traitement	
  
Traiter	
  les	
  symptômes,	
  les	
  
conséquences	
  de	
  la	
  maladie	
  

Stopper	
  ou	
  ralenBr	
  la	
  progression	
  
de	
  la	
  maladie	
  

Empêcher	
  l’appariBon	
  de	
  la	
  
maladie	
  



DiagnosBc	
  d’amylose	
  TTR	
  cardiaque	
  

ScinFgraphie	
  aux	
  diphosphonates	
  
IRM	
  

Biopsie	
  des	
  glandes	
  salivaires	
   Biopsie	
  cardiaque	
  

Analyse	
  généFque	
  



Il	
  y	
  a	
  10	
  ans	
  :	
  
pas	
  de	
  traitement	
  spécifique	
  de	
  l’amylose	
  TTR	
  cardiaque	
  

Au	
  cas	
  par	
  cas:	
  transplanta4on	
  hépa4que	
  et	
  transplanta4on	
  cardiaque	
  

TTT	
  des	
  symptômes:	
  	
  
-­‐  DiuréFques	
  pour	
  insuffisance	
  
cardiaque:	
  essoufflement,	
  œdèmes,	
  

faFgues	
  
-­‐  RestricFon	
  Hydrique	
  

-­‐  AnFcoagulaFon	
  dans	
  certains	
  cas	
  
-­‐  Pace	
  maker	
  dans	
  certains	
  cas	
  

Eviter	
  certains	
  traitements:	
  	
  
-­‐	
  Eviter	
  de	
  trop	
  ralenFr	
  le	
  cœur	
  

-­‐  Eviter	
  des	
  malaises	
  hypotensifs	
  

Proposer	
  dépistage	
  à	
  la	
  famille	
  pour	
  TTR	
  héréditaire	
  	
  



Les	
  débuts	
  :	
  thé	
  vert	
  (Camellia	
  sinensis)	
  

Infusion	
  	
  
ExtracFon	
  

ConcentraFon	
  
Séchage	
  

Gélules,	
  
compléments	
  
alimentaires,	
  
infusions	
  

TransformaFon	
  des	
  fibrilles	
  
préformées	
  en	
  peFts	
  
agrégats	
  de	
  protéines	
  
amorphes	
  non	
  toxiques	
  

Mais:	
  	
  
1/	
  Teneurs	
  très	
  variables	
  en	
  EGCG	
  

2/	
  	
  Biodisponibilité	
  médiocre	
  par	
  voie	
  orale	
  
3/	
  DégradaFon	
  chimique	
  

Efficacité	
  clinique?	
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OLIGONUCLÉOTIDES	
  

La	
  molécule	
  agit	
  
avant	
  la	
  

synthèse	
  de	
  la	
  
protéine.	
  

Modèle	
  «	
  anF-­‐sens	
  »	
  



Traitements	
  indiqués	
  dans	
  
formes	
  neurologiques	
  de	
  
l’amylose	
  TTR	
  hérédiFare	
  

Etudes	
  en	
  cours	
  pour	
  applicaBon	
  aux	
  
formes	
  cardiaques	
  des	
  amylose	
  TTR	
  

sauvages	
  et	
  héréditaires	
  

APPOLO	
  B	
  

HELIOS	
  B	
  

IONIS	
  

mNIS+7:	
  -­‐	
  19,7	
  
NORFOLK-­‐QOL-­‐DN	
  Score:	
  -­‐11,7	
  



www.clinicaltrials.gov	
  

PRX004	
  
AnFcorps	
  monoclonal	
  anF-­‐transthyréFne	
  

NI006	
  
AnFcorps	
  monoclonal	
  anF-­‐transthyréFne	
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AnBcorps	
  monoclonaux	
  contre	
  fibrilles	
  amyloïdes	
  TTR	
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ScinBgraphies	
  osseuses	
  pour	
  le	
  diagnosBc	
  
d’amylose	
  par	
  an	
  

2012	
   2018	
   2022	
  
Traiter	
  les	
  symptômes,	
  les	
  

conséquences	
  de	
  la	
  maladie21	
  
Stopper	
  ou	
  ralenBr	
  la	
  progression	
  de	
  la	
  maladie	
   Empêcher	
  l’appariBon	
  de	
  la	
  maladie?	
  	
  

Diuré4ques,	
  Pace	
  Maker,	
  An4coagula4on,	
  restric4ons	
  hydriques…	
   Tafamidis,	
  Inotersen	
  et	
  Pa<siran	
  (	
  formes	
  neuros,	
  en	
  étude	
  formes	
  cardio)	
   An<corps?	
  Nouvelles	
  thérapeu<ques?	
  	
  


