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NEJM: Un equipo espanol presenta el primer farmaco para
mejorar el sindrome del corazdn rigido
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El equipo del Dr. Pablo Garcia-Pavia, investigador del CNIC y del Hospital Puerta de Hierro, lidera el
primer estudio con una medicacidn para retirar la proteina amiloide del corazén

La amiloidosis cardiaca por transtiretina es una enfermedad progresiva en la que se produce el
depdsito de una sustancia (proteina amiloide) en el corazén. Dicho depdsito provoca que las paredes
del corazdén sean mas gruesas y rigidas y que los pacientes sufran retencién de liquidos, fatiga y
arritmias, por lo que a menudo recibe el nombre del sindrome del corazén rigido. Cuando se
acumula en el corazén produce insuficiencia cardiaca y, en ultima instancia, la muerte. Se
sabe que puede tener un origen genético o bien estar causado por la edad. Su pronéstico es malo, y
la supervivencia media de los pacientes sin tratamiento es de sélo 3 anos.

Pero los resultados de un estudio publicado en The New England Journal of Medicine (NEJM) pueden
cambiar radicalmente el escenario para esta enfermedad. Simultdneamente a la publicacién en esta
prestigiosa revista médica, el Dr. Pablo Garcia-Pavia, Jefe de Cardiopatias Familiares del Hospital
Universitario Puerta de Hierro e investigador del Centro Nacional de Investigaciones
Cardiovasculares (CNIC) y del CIBER Cardiovascular (CIBERCV) ha presentado hoy, durante el
Congreso de Insuficiencia Cardiaca de la Sociedad Europea de Cardiologia que se celebrar
en Praga, los resultados del primer ensayo clinico con un farmaco retirador de amiloide contra la
amiloidosis cardiaca por Transtiretina.

El estudio supone un gran avance en una enfermedad en la que los tratamientos disponibles hasta
ahora, a pesar de que impiden la acumulacién de més proteina amiloide y retrasan la progresién de
la enfermedad, no actlan contra el amiloide que ya estd depositada en el corazén.

Las opciones de tratamiento actuales incluyen terapia estabilizadora de transtiretina y apoyo para
controlar las complicaciones cardiovasculares, mientras que el trasplante de corazén es hoy en dia la
Unica terapia capaz de restaurar la funcién del corazén en esta enfermedad. Tafamidis, un
estabilizador de transtiretina oral recientemente comercializado en Espafia, es el Unico fdrmaco
disponible dirigido especificamente para esta enfermedad y ha demostrado que mejora la
supervivencia y reduce el nimero de hospitalizaciones; sin embargo, no produce mejoria de la
enfermedad.

El prondstico de la amiloidosis cardiaca por transtiretina es malo y la supervivencia media de los
pacientes sin tratamiento es de sélo 3 afios

Los resultados iniciales del estudio, en el que han participado 40 pacientes de Francia, Holanda,
Alemania y Espafa y que ha sido coordinado por el Dr. Garcia-Pavia en el Hospital Puerta de Hierro,
muestran que el fdrmaco es seguro y parece reducir la cantidad de amiloide depositado en el
corazoén.

Desarrollado por la empresa suiza Neurimmune, el medicamento es un anticuerpo con capacidad de
unirse a la sustancia amiloide identificado a partir del analisis de las células memoria tipo B de
personas sanas de edad muy avanzada.

En el estudio se empleé el anticuerpo para estimular el sistema defensivo de los pacientes vy, asi,
lograr la eliminacién del amiloide cardiaco.

En el ensayo que ahora se publica en NEJM, el anticuerpo se administré por via intravenosa a dosis
progresivamente mayores de forma mensual durante 12 meses.

“Los pacientes que recibieron mas dosis del farmaco aparentemente tuvieron una mayor
reduccion de los depdsitos de amiloide en el corazén y mayor mejoria de diversos
parametros cardiacos”, sefiala el Dr. Garcia-Pavia.

Como conclusién, afirma el articulo, este estudio de prueba de concepto de fase | demuestra el perfil
de seguridad de este fdrmaco en estos pacientes y respalda realizar mas investigacién clinica con
este compuesto para que acabe llegando a los pacientes.
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El Dr. Garcia-Pavia es uno de los mayores expertos mundiales en esta enfermedad y es el lider del
documento sobre diagnédstico y tratamiento de la amiloidosis cardiaca de la Sociedad Europea de
Cardiologia, las recomendaciones que se siguen a nivel mundial para el diagndstico y tratamiento de
esta enfermedad.

Su grupo en el Hospital Puerta de Hierro es uno de los de mayor prestigio en esta patologia a nivel
internacional y demostré hace afios que esta enfermedad, que previamente se consideraba muy
infrecuente, es una de las causas més frecuentes de insuficiencia cardiaca en personas mayores de
65 afios.
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