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seguenti patologie: 
deficit di GH causato da mutazione genetica documentata 
panipopituitarismo con difetto di secrezione ormonale multiplo di almeno tre ormoni  
ipofisari.

Al raggiungimento della statura definitiva la terapia con rGH negli altri soggetti con deficit di GH può essere proseguita 
solo se presentano dopo almeno un mese dalla sospensione del trattamento sostitutivo con rGH: 

risposta di GH <6 μg/L dopo ipoglicemia insulinica (ITT); 

oppure 

risposta di GH <19 μg/L dopo test farmacologico con GHRH + Arginina. 

Età adulta  

E’ indicata la terapia con rGH in soggetti adulti, di età superiore a 25 anni, con livelli di GH allo stimolo con ipoglicemia 
insulinica <3 μg/L o, in presenza di controindicazioni al test di ipoglicemia insulinica, con picco inadeguato di GH dopo 
stimoli alternativi, nei casi di: 

a) ipofisectomia totale o parziale (chirurgica, da radiazioni); 
b) ipopituitarismo idiopatico, post traumatico, da neoplasie sellari e parasellari. 

Background

Età evolutiva 
In soggetti con caratteristiche clinico-auxologiche in accordo con il punto I e con normale 
secrezione di GH (punto II), la terapia può essere effettuata solo se autorizzata dalla Commissione 
Regionale preposta alla sorveglianza epidemiologica ed al monitoraggio dell’appropriatezza del 
trattamento con GH in base alle più recenti acquisizioni scientifiche in materia. 
Per il monitoraggio della prescrizione è necessario far riferimento alla prevalenza del trattamento 
nella popolazione compresa tra 0 e 18 anni d’età, che è stimabile, in base ai dati della letteratura
scientifica internazionale degli ultimi 20 anni, in 1:2000 (tasso di esposizione al trattamento). Va, 
inoltre, tenuto conto che la coorte dei soggetti affetti dalle principali patologie per cui è indicata la 
terapia con GH è sostanzialmente stabile nel tempo e distribuita in modo omogeneo sul territorio.  

Età adulta 
Soggetti adulti con deficit di GH presentano un abbassamento della qualità di vita, una riduzione 
della forza muscolare, un aumento dell'adipe viscerale che, insieme ad un aumento del colesterolo 
circolante, costituisce un fattore di rischio per complicanze cardiovascolari. In particolare, è stato 
dimostrato un chiaro aumento dei processi di aterosclerosi con netto incremento della mortalità da 
cause cardiovascolari. Il trattamento sostitutivo con GH biosintetico va comunque riservato solo ai 
rari casi nei quali vi sia un severo deficit di GH, dimostrato da un picco di risposta < 3 μg/L dopo 
ipoglicemia insulinica, oppure, in presenza di controindicazioni al test dell’ipoglicemia (cardiopatie, 
patologia del SNC, età avanzata), a seguito di un picco inadeguato di GH dopo stimoli alternativi 
utilizzati con limiti di normalità appropriati alla loro potenza. 
Il test con GHRH + arginina viene ad oggi ritenuto l’alternativa di prima scelta e, dopo questo 
stimolo, un severo deficit di GH è dimostrato da un picco dei livelli circolanti di GH < 9 μg/L. Il 
rigoroso rispetto di tali criteri esclude la possibilità di un uso improprio o eccessivo del farmaco. 


