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SMR important, ASMR 111 (modérée) dans la stratégie thérapeutique actuelle de I’HP1

Place dans la stratégie thérapeutique : traitement de 1% intention dans le traitement de I’HP1 chez les
patients de tous ages. Il est le seul médicament a avoir I’AMM en France dans cette indication

Pertinence scientifique :

» Etude ILLUMINATE A (ALN-GO1-003): phase Ill, de supériorité, multicentrique, controlée,
randomisée, en double-aveugle, en groupe paralléle, comparatif versus placebo, stratifiée sur le taux urinaire
d'oxalate (< 1,70 ou > 1,70 mmol/24h/1,73m2), avec une période d’extension a long terme en cours.
L’objectif est de démontrer la supériorité du lumasiran versus placebo sur le pourcentage de réduction de
I'excrétion urinaire d'oxalate chez des patients agés de 6 ans ou plus atteints d’HP1. Au total, 39 patients ont
¢été randomisés et traités dans 1’étude : 13 dans le groupe placebo et 26 dans le groupe lumasiran. Aprés 6 mois
de traitement (phase principale), le taux urinaire d'excrétion d'oxalate sur 24 heures rapporté a la surface
corporelle (critere de jugement principal) a été significativement réduit dans le groupe lumasiran par rapport
au groupe placebo : - 65,4% contre - 11,8%, soit une différence moyenne absolue de - 53,5% ([-62,3 ; -44,8] ;
p<0,0001).

» Etude ILLUMINATE B (ALN-G01-004): phase Ill, multicentrique, en ouvert, non comparative, avec
une période d’extension a long terme en cours. L’objectif est d’évaluer l'effet du lumasiran sur l'excrétion
urinaire d'oxalate chez les nourrissons et les enfants 4gés < 6 ans atteints d’HP1 (n=18). Le taux d'excrétion
urinaire d'oxalate, mesuré par le rapport oxalate/créatinine (critere de jugement principal), a été réduit en
moyenne apres 6 mois de traitement de -71,7% ([-77,5 ; -66,4]) : -84% chez les patients <10 kg, -69% chez les
patients entre 10 et <20 kg et -70% chez les patients >20 kg.

» HAS / PNDS relatif a I’hyperoxalurie (Centres de référence des maladies rénales rares, sous 1’égide de la
filiere ORKID - 12/2022)
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