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Onpattro (patisiran)
Informacion general sobre Onpattro y sobre los motivos por los que se
autoriza su uso en la UE

¢ Qué es Onpattro y para qué se utiliza?

Onpattro es un medicamento que se utiliza para tratar una lesién de los nervios provocada por la
amiloidosis hereditaria por transtiretina (ATTRh), una enfermedad en la que se acumulan unas
proteinas denominadas amiloides en los tejidos de todo el organismo, en particular alrededor de los
nervios.

Onpattro se utiliza en pacientes adultos en los dos primeros estadios de la lesiéon nerviosa (estadio 1,
en el que el paciente es capaz de caminar sin ayuda, y estadio 2, en el que el paciente aun puede
caminar, pero con ayuda).

La amiloidosis ATTRh es una enfermedad «rara», y Onpattro ha sido designado «medicamento
huérfano» (es decir, un medicamento utilizado en enfermedades raras) el 15 de abril de 2011.
Puede encontrar informacion adicional sobre la designacion como medicamento huérfano en: .

Onpattro contiene el principio activo patisiran.
¢,COmo se usa Onpattro?

Onpattro solo se podra dispensar con receta médica y el tratamiento debe ser iniciado y supervisado
por un médico con experiencia en el tratamiento de pacientes con amiloidosis.

El medicamento se presenta en soluciéon para perfusion intravenosa (goteo en una vena). La dosis
recomendada es de 300 microgramos por kilogramo de peso corporal una vez cada 3 semanas.

Para reducir el riesgo de reacciones relacionadas con la perfusion, los pacientes deben recibir
corticosteroides, paracetamol y unos medicamentos conocidos como antagonistas de H1 y H2 antes de
recibir Onpattro. Ademas, los pacientes deben tomar suplementos de vitamina A durante el
tratamiento con Onpattro.

Onpattro puede ser administrado en casa por un profesional sanitario si el paciente ha recibido al
menos 3 perfusiones en el hospital sin problemas. Para mayor informacién sobre el uso de Onpattro,
consulte el prospecto o contacte con su médico o farmacéutico.
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¢,COomMo actua Onpattro?

En los pacientes con amiloidosis ATTRh, la proteina transtiretina, que circula en la sangre, es
defectuosa y se descompone con facilidad. Al descomponerse, forma depdésitos de amiloide en los
tejidos y 6rganos de todo el cuerpo, asi como alrededor de los nervios, e interfiere en su normal
funcionamiento.

El principio activo de Onpattro, el patisiran, es un «ARN de interferencia pequefio (siRNA)», un
fragmento muy corto de material genético sintético que se ha disefiado para unirse al material
genético de la célula responsable de producir la transtiretina y bloquearlo. Esto disminuye la
produccién de transtiretina defectuosa, con lo que se reduce la formacién de amiloide y se alivian los
sintomas de la amiloidosis ATTRh.

¢Qué beneficios ha demostrado tener Onpattro en los estudios realizados?

En un estudio principal en el que participaron 225 pacientes con amiloidosis ATTRh y afectaciéon
nerviosa en estadio 1 o 2, se demostré que Onpattro era mas eficaz que un placebo (un tratamiento
ficticio) para frenar la lesién nerviosa provocada por la enfermedad.

El criterio principal de valoracion de la eficacia fue la variacién de la lesidon nerviosa de los pacientes,
medida con una escala normalizada denominada «mNIS+7>», con puntuaciones comprendidas entre O y
304 (una puntuacidon mas alta indica una lesién nerviosa mas grave). Después de 18 meses de
tratamiento, la puntuacion mNIS+7 disminuyd por término medio 6 puntos con Onpattro (de unos 81 a
unos 75 puntos), lo que indica una ligera mejoria del estado de los pacientes. En comparacion, se
observé un aumento medio de 28 puntos con el placebo (de unos 75 a unos 101 puntos), lo que indica
que la lesién nerviosa habia empeorado en estos pacientes.

¢Cudl es el riesgo asociado a Onpattro?

Los efectos adversos mas frecuentes de Onpattro (pueden afectar a méas de 1 de cada 10 personas)
son edema periférico (hinchazén, especialmente de los pies y los tobillos) y reacciones relacionadas
con la perfusion, incluidos dolor, nauseas (ganas de vomitar), dolor de cabeza, cansancio, mareo, tos y
problemas respiratorios, enrojecimiento de la piel, latidos cardiacos rapidos, presion arterial alta o baja
e hinchazon de la cara.

La lista completa de efectos adversos y restricciones de Onpattro se puede consultar en el prospecto.
¢Por qué se ha autorizado Onpattro en la UE?

Onpattro demostro ser eficaz para frenar la lesidon nerviosa en pacientes con amiloidosis ATTRh con
lesion nerviosa en estadio 1 o 2; los datos disponibles no eran suficientes para presuponer un efecto
beneficioso para los pacientes en estadio 3 (confinados a una silla de ruedas). En cuanto a la
seguridad, los efectos adversos mas graves son las reacciones relacionadas con la perfusion, que
pueden controlarse con premedicacidon y modificaciones de la velocidad de perfusion.

Por consiguiente, la Agencia Europea de Medicamentos decidié que los beneficios de Onpattro son
mayores que sus riesgos y recomendo autorizar su uso en la UE.
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¢ Qué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Onpattro?

La compafia que comercializa Onpattro proporcionard materiales educativos a médicos y pacientes con
informacion sobre el modo de administrar el medicamento de forma segura en casa y el modo de
controlar los efectos adversos.

Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Onpattro se han incluido también en la ficha técnica o resumen de las
caracteristicas del producto y el prospecto.

Como para todos los medicamentos, los datos sobre el uso de Onpattro se controlan de forma
continua. Los efectos adversos notificados con Onpattro se evallan cuidadosamente, adoptandose las
medidas que pudieran resultar necesarias para proteger a los pacientes.

Otra informacién sobre Onpattro

Puede encontrar informacién adicional sobre Onpattro en la pagina web de la Agencia: .
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