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Il Board editoriale di HoFH Today, ha condotto una indagine mediante questionario sui prob-
lemi relativi all’uso clinico di lomitapide. Il questionario prevedeva le seguenti domande:

1	 Cosa pensi della diagnosi clinica e genetica e sulle forme genetiche  
che identificano l’HoFH? (Figura 1)

2	 Utilizzo di lomitapide e PCSK9i. In associazione? In sequenza? Quale sequenza? 
(Figura 2) 

3	 Come gestire i pazienti con diagnosi genetica di eterozigosi semplice  
e non responder ai PCSK9i? (Figura 3)

4	 È necessario utilizzare la lomitapide in associazione alle statine?  
Come gestire i pazienti intolleranti? (Figura 4)

5	 Lomitapide e aferesi. Meglio in associazione o in alternativa (Figura 5)

6	 Quali sono le difficoltà di accesso al farmaco? (Figura 6)

7	 Quali problemi clinici sono correlati al trattamento (Figura 7)

8	 Qual è la persistenza alla terapia? (Figura 8)
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FIGURA 1

Genetica va proposta ed è necessaria  
per l’aderenza del paziente HoFH alla terapia   3,4%

La genetica può integrare la clinica   96,6%

Nelle figure da 1 a 8 sono riporte le risposte 
con le frequenze relative. È interessante no-
tare come fatta eccezione per le risposte alle 
domande n. 1, 7 ed 8, che fanno registrare 
una buona concordanza da parte dei Clinici, 
per le altre 5 domande c’è una grande disper-
sione delle risposte. 
Crediamo che questo risultato meriti un di-

battito e per questo vi invitiamo a mandare i 
vostri commenti alla seguente mail maurizio.
averna@unipa.it.  Tali contributi, per una 
condivisione fattiva, verranno pubblicati nel 
n. 2 di HoFH nello spazio “Focus On”.

Un ringraziamento a tutti coloro che hanno 
partecipato alla indagine.
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FIGURA 2

Lomitapide on top alla terapia ipolipemizzante standard  
nei pz HoFH portatori di mutazioni LDLR-null   3,4%

Prima iPCSK9 poi lomitapide nei pz HoFH  
portatori di mutazioni LDLR-defective   41,4%

Lomitapide e iPCSK9 in associazione   13,8%

Prima lomitapide poi iPCSK9   10,3%

(Terapia ipolipemizzante standard + iPCSK9 + Lomitapide)  
+ eventualmente plasmaferesi   10,3%

Se intolleranti o scarsi risultati: statine al max dosaggio  
+ ezetimibe + iPCSK9 ed eventualmente lomitapide   20,7%

FIGURA 3

   FIGURA 4

Combinazione di più farmaci (statine alla max dose tollerata), 
ezetimibe + dietoterapia e attività fisica aerobica quotidiana   3,4%

Aferesi + lomitapide   13,8%

Combinazione di più farmaci (statine alla max  
dose tollerata), ezetimibe ed eventualmente inclisiran   13,8%

Statine ad alte dosi ed ezetimibe   3,4%

Statine, ezetimibe (o colestiramina),  
acido bempedoico e aferesi delle LDL.   3,4%

Aferesi lipoproteica   31,0%

Uso di lomitapide   41,4%

iPCSK9   3,4%

Nessuna risposta   3,4%

Negli intolleranti: ezetimibe, sequestranti degli acidi biliari, 
PCSK9i + aferesi   13,8%

Statine (e/o fibrati e/o acido benpedoico) + PCSK9i + 
lomitapide –titolando; negli intolleranti:  

PCSK9i e  lomitapide in associazione
  6,9%

Combinazione con niacina, fibrati, acidi biliari,  
acido bempedoico   3,4%

Lomitapide e statine non in associazione   13,8%

Lomitapide in associazione a statine   17,2%

Lomitapide + terapia ipolipemizzante standard alla massima 
dose tollerata e se intolleranza –> titolazione dose lomitapide   17,2%

Cautela con associazione di lomitapide a statine (CYP3A4). 
Associazioni da contestualizzare in base al fenotipo…   13,8%

Lomitapide + statine e se intolleranza –> plasmaferesi   13,8%
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FIGURA 5

FIGURA 6

FIGURA 8

FIGURA 7

In alternativa, se Lp(a) normale;  
in associazione se Lp(a) elevata   3,4%

Dipende dall’età del paziente, dalla qualità di vita, dalla  
sua compliance e dalla gravità di espressione della malattia   3,4%

Lomitapide in monoterapia o in associazione  
a iPCSK9 e/o plasmaferesi   6,9%

Lomitapide e aferesi in alternativa   24,1%

Lomitapide può ridurre cadenza  
dell’aferesi fino alla sospensione   41,4%

Se risultati non ottimali,  
lomitapide + plasmaferesi   24,1%

Pochi centri prescrittori  
e scarsa informazione scientifica   10,3%

Difficoltà nell’approvvi gionamento  
di farmaco dalla farmacia   10,3%

Non lo so   3,4%

Nessuna difficoltà di accesso al farmaco   13,8%

Costo del farmaco   37,9%

Piano terapeutico   44,8%

Circa il 60% a 3 anni   3,4%

Non lo so   10,3%

Dipende dalla tollerabilità   17,2%

70%   3,4%

Nel registro LOWER: 90% dei pz HoFH hanno aderito  
per più di 1 anno. Basse dosi (5-10 mg) ben tollerate   3,4%

100%   62,1%

Epatopatia e deficit nutrizionali   3,4%

Gestione dieta   3,4%

Nessun disturbo   3,4%

Disturbi GI   24,1%

Disturbi GI, steatosi epatica, ipertransaminasemia   44,8%

Disturbi GI, steatosi epatica   13,8%

Rash cutaneo, ipertransaminasemia, steatosi epatica   3,4%




