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家可士塔膠囊 5 毫克,10 毫克,20 毫克 (Juxtapid) 

醫療科技評估報告 

「藥物納入全民健康保險給付建議書-藥品專用」資料摘要 

藥品名稱 Juxtapid 成分 lomitapide 

建議者 台灣安捷隆股份有限公司 

藥品許可證持有商 台灣安捷隆股份有限公司 

含量規格劑型  5 mg、10mg、20mg 

主管機關許可適應症 於民國 103年 2月 12日部授食字第 1031400516 號公告新增訂

為適用「罕見疾病防治及藥物法」 之藥品，其適應症為「同合

子家族性高膽固醇血症」。 

建議健保給付之適應

症內容 
同上 

建議健保給付條件 □無 

■有， 

1. 確診為同合子家族性高膽固醇患者。診斷同合子家族性高膽

固醇血症（HoFH）須經：(A)遺傳基因檢測為同合子基因失

常；或是(B)符合以下三種臨床徵狀：a. 皮膚/肌腱黃色瘤、

角膜環； b. 未經藥物治療之 LDL-C>350mg/dl 且 /或

TC>500mg/dl，c. 父母有高膽固醇血症（未經藥物治療之

TC>250mg/ml）或早發性冠心病； 

2. 服用 statins 類藥物最高劑量仍無法控制血脂至治療目標者。 

病人群 藥物治療 起 始 藥 物

治 療 血 脂

值 

血 脂 治 療

目標值 

處方規定 

已 有 心 臟

血 管 疾 病

或 ≥2 個危

險因子 

低 脂 飲 食

控制，並使

用 傳 統 藥

物使用 3個

月 最 大 劑

量 治 療

後，仍無法

達 到 治 療

目標者 

Statin 治療

後

TC>500/dl

或
LDL-C>20

0mg/dl 

TC<160mg/

dl 或
LDL-C<10

0mg/dl 

第 一 年 應

每 月 抽 血

一次，第二

年應每 3-6

個 月 抽 血

檢 驗 一

次，同時注

意 副 作 用

之產生，如

肝 功 能 異

常 或 脂 肪

肝 

未 有 心 臟

血 管 疾 病

或<2 個危

險因子 

低 脂 飲 食

控制，並使

用 傳 統 藥

物使用 6個

月 最 大 劑

Statin 治療

後
TC>500/dl

或
LDL-C>20

0mg/dl 

TC<200mg/

dl 或

LDL-C<13

0mg/dl 
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量 治 療

後，仍無法

達 到 治 療

目標者 

3. 降低劑量或暫時停藥後肝功能指數仍持續升高、懷孕婦女及

計畫懷孕者均皆建議停止使用本品。 

建議療程 視病人狀況不一而定，考慮的因素包括治療目標及治療反應，

初始劑量為口服每日 5 mg (前 2週)，然後每 4週調整藥品劑量，

每日最高劑量為 60mg。 

建議者自評是否屬突

破創新新藥 

□非突破創新新藥 

■突破創新新藥 

健保是否還有給付其

他同成分藥品 

■無同成分（複方）健保給付藥品 

□有，藥品名為           ，從民國 年 月 日起開始給付 

醫療科技評估報告摘要 

摘要說明： 

一、 參考品：本品建議者循突破創新新藥申請收載，若經審議認定本品屬於突破創

新新藥，則不需要核價參考品；但若審議認定本品尚不屬於突破創新新藥，則查驗

中心參照全民健康保險藥物給付項目及支付標準，綜合考量 ATC 分類、適應症、

直接比較證據之後認為無合適之核價參考品。  

二、 主要醫療科技評估組織之給付建議：查無相關的給付建議。 

三、 相對療效與安全性（人體健康）： 

相對療效實證為經系統性文獻搜尋所得一篇由 Cuchel 等人發表的文獻，此為單一治

療組(single-arm)、開放標籤之第 3 期臨床試驗 (同為美國 FDA 核准本品上市之指標

性試驗)，共納入 29 名年齡大於 18 歲以上同合子家族性高膽固醇血症的病人 

(Ho-FH)，受試者均於接受其個人的降血脂療法之外，額外接受口服 lomitapide 連續

給予 26 週的治療。主要療效指標為治療 26 週後於最高耐受劑量下 LDL 膽固醇濃度

自基期以來的平均變化百分比，關鍵次要療效指標包括治療 26週後，總膽固醇、ApoB

和三酸甘油酯自基期以來的平均變化百分比。 

 主要療效指標：第26週時，平均LDL膽固醇從基期(mean 8.7 mmol/L [SD 2.9]) 到療

效期終點(4.3mmol/L [2.5]) 顯著下降了50% (95% CI -62 to -39; p<0.0001)。整體而

言，在23名患者中，LDL膽固醇濃度降幅超過25%者有19人，而超過50%者有12人。 

 關鍵次要療效指標：於第26週時，總膽固醇、ApoB和三酸甘油酯自基期以來的變

化百分比與LDL膽固醇的變化百分比一致，分別為總膽固醇下降46% (95% CI: -56 

to -35)，ApoB降低49% (95% CI: -60 to -38)和三酸甘油酯降低45% (95% CI: -61 to 
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-29; p<0.0001)。 

 安全性：lomitapide治療期間最常通報的事件為胃腸道事件。 

四、 醫療倫理：本品為適用「罕見疾病防治及藥物法」之藥品。 

五、 成本效益：未查獲依國內政策情境執行之成本效果分析或成本分析。 

六、 財務衝擊：廠商估計 lomitapide納入健保前五年內，年度藥費約在 8,100 萬元

到 2.23億元間，年度藥費等同於預算衝擊；單就 18歲以上成年病人之情境分析，

年度藥費約在 8,100 萬元到 1.62億元間，年度藥費等同於預算衝擊。查驗中心認為

廠商分析大抵合理，惟歷年來同合子家族性高膽固醇血症病人數有微幅增加的趨

勢，隨著盛行個案增加，藥費可能隨之增加。若單就 18歲以上成年病人之情境分

析，查驗中心基於統計結果與歷年成長趨勢預測逐年病人數，並依廠商假設之逐年

市場滲透率，估計年度藥費介於 1.20億元到 2.13億元間，年度藥費等同於預算衝

擊。 
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表一 本次提案藥品與目前健保已收載藥品（參考品）之比較資料 

 本案藥品 

商品名 Juxtapid  

主成分/含量 Lomitapide 

劑型/包裝 5 mg、10mg、20mg/capsule 

WHO/ATC 碼 C10AX12 

主管機關許可適應症 於民國 103年 2月 12日部授食字第 1031400516 號

公告新增訂為適用罕見疾病防治及藥物法」 之藥

品，其適應症為「同合子家族性高膽固醇血症」。 

健保給付條件 擬訂中 

健保給付價 擬訂中 

仿單建議 劑量與用法 視病人狀況不一而定，考慮的因素包括治療目標及

治療反應，初始劑量為口服每日 5 mg (前 2週)，然

後每 4週調整藥品劑量，每日最高劑量為 60mg。 

療程 每日一次，每月藥費 

每療程 

花費 

擬訂中 

具直接比較試驗 

（head-to-head comparison） 

具間接比較 

（indirect comparison） 

近年來，最多病人使用或使用量最多的藥品 

目前臨床治療指引建議的首選 

其他考量因素，請說明： 

註：若經審議認定本品屬於突破創新新藥，則表列之參考品僅供療效比較，而不做為核價之依據；若審

議認定本品尚不屬於突破創新新藥，則表列之參考品可做為療效比較及核價之依據。 
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表二 主要醫療科技評估組織之給付建議 

來源 最新給付建議 

CADTH/pCODR 

（加拿大） 

至民國 103年 3月 12日止查無資料。 

PBAC（澳洲） 至民國 103年 3月 12日止查無資料。 

NICE（英國） 至民國 103年 3月 12日止查無資料。 

註：CADTH 為 Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health 加拿大藥品及醫療科技評估機構的

縮寫； 

pCODR 為 pan-Canadian Oncology Drug Review 加拿大腫瘤藥物共同評估組織的縮寫，於 2010年成

立成為 CADTH 的合作夥伴，主要負責評估新腫瘤藥物的臨床證據及成本效益； 

PBAC 為 Pharmaceutical Benefits Advisory Committee 藥品給付諮詢委員會的縮寫； 

NICE 為 National Institute for Health and Care Excellence 國家健康暨照護卓越研究院的縮寫。 
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【家可士塔膠囊 5 毫克,10 毫克,20 毫克】醫療科技評估報告              

報告撰寫人：財團法人醫藥品查驗中心醫藥科技評估組 

報告完成日期: 民國 103 年 4 月 2 日 

前言： 

近年來世界各國積極推動醫療科技評估制度，做為新藥、新醫材給付決策參

考，以促使有限的醫療資源能發揮最大功效，提升民眾的健康福祉。醫療科技評

估乃運用系統性回顧科學實證證據的方式，對新穎醫療科技進行療效與經濟評

估。為建立一專業、透明、且符合科學性的醫療科技評估機制，財團法人醫藥品

查驗中心（以下簡稱查驗中心）受衛生福利部委託，對於建議者向衛生福利部中

央健康保險署（以下簡稱健保署）所提出之新醫療科技給付建議案件，自收到健

保署來函後，在 42 個日曆天內完成療效與經濟評估報告（以下稱本報告），做為

全民健康保險審議藥品給付時之參考，並於健保署網站公開。惟報告結論並不代

表主管機關對本案藥品之給付與核價決議。 

本報告彙整國外主要醫療科技評估組織對本案藥品所作之評估結果與給付

建議，提醒讀者各國流行病學數據、臨床治療型態、資源使用量及單價成本或健

康狀態效用值可能與我國不同。另本報告之臨床療效分析僅針對本建議案論述，

讀者不宜自行引申為其醫療決策之依據，病人仍應與臨床醫師討論合適的治療方

案。 

一、疾病治療現況 

家族性高膽固醇血症（familial hypercholesterolemia；FH）是單基因型高膽

固醇血症中最常見、也最嚴重的型態 [1, 2]。在脂質代謝相關遺傳性疾病中，家

族性高膽固醇血症是臨床上與分子機制上最早獲得描述的一種疾病。在家族性高

膽固醇血症病人身上，可觀察到的主要生化異常為血漿內存在大量低密度脂蛋白

（low-density lipoprotein, LDL）膽固醇；其成因為 LDL 受體途徑（可將血液循

環中的 LDL 顆粒移到肝臟內） 的功能下降。若未經治療，病人將提早發展出冠

心病（coronary heart disease；CHD）。男性病人發生 CHD 的帄均年齡為 40 至 45

歲，而女性病人一般則較晚 10 年發生。大部分的家族性高膽固醇血症病人都未

獲得明確診斷，或者僅於首次發生冠狀動脈疾病事件後才獲得診斷 [2]。 

1930 年代晚期，Müller 首先發現家族性高膽固醇血症是一種遺傳性疾病，

可使具有血緣關係的個體罹患黃色瘤（Xanthomatosis）、高膽固醇血症，以及提

早出現的 CHD [3]。1960 年代，Khachadurian 證實了家族性高膽固醇血症的基因

─劑量效應 (gene–dosage effect)：同合子家族性高膽固醇血症（homozygous 

familial hypercholesterolemia，簡稱 Ho-FH） 的表現型會比異合子家族性高膽固
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醇血症 (heterozygous familial hyper-cholesterolemia，簡稱 He-FH) 更為嚴重 [4]。

1970 年代中期更出現研究上重大突破：Brown 等人闡明了 LDL 受體途徑 [5]；

Goldstein與 Brown爾後證明家族性高膽固醇血症是由 LDL受體上的缺陷所引發 

[6]，進而使作者獲得 1985 年的諾貝爾生理學或醫學獎 [7]。 

估計全球每 300 至 500 人中即有 1 名異合子家族性高膽固醇血症，但在特定

族群中異合子家族性高膽固醇血症則更為盛行；例如：founder effect 已導致阿非

利卡人（Afrikaners）[8]、黎巴嫩基督徒 (Christian Lebanese) [9]及魁北克人 [10]

中家族性高膽固醇血症相關突變的帶原比例分別達到 100 分之一、170 分之一及

270 分之一 [2]。而在同合子家族性高膽固醇血症或複合異型合子家族性高膽固

醇血症 (compound heterozygous FH) 方面，族群盛行率則估計為一百萬分之一，

而阿非利卡人、黎巴嫩基督徒及魁北克人則分別為 30,000 分之一、100,000 分之

一，以及 275,000 分之一 [8-10]。  

家族性高膽固醇血症的臨床診斷乃根據下列各項完成：個人與家族病史、理

學檢查結果，以及血漿內的膽固醇濃度 [2]。不過，針對家族性高膽固醇血症的

表現型診斷（phenotypic diagnosis），目前並沒有國際上公認的診斷標準 [2]。目

前所使用的三種診斷標準包括：Dutch Lipid Clinic Network 標準、Simon Broome 

Register Group 標準，以及 MED-PED （Make Early Diagnosis - Prevent Early 

Death）標準 [11-13]。這些診斷標準之間的差異在於：是否需要進行 DNA 檢測，

及其診斷有效性 [2]。而在同合子家族性高膽固醇血症方面，目前也沒有國際上

公認的表現型診斷標準；不過，Raal 與 Santos 近期曾對此進行回顧，並提出診

斷同合子家族性高膽固醇血症時一般是根據下列條件：10 歲之前出現黃色瘤，

且未治療時的 LDL-膽固醇為 500 mg/dL (13.0 mmol/L) [14]。 

對於家族性高膽固醇血症而言，除了藥品治療外，飲食和生活型態的調整也

很重要 [15]。HMG-CoA還原酶抑制劑（即statin類藥品）目前是治療家族性高膽

固醇血症時最常見的藥品 [15]。不過，要讓statin類藥品發揮功效，病人體內必

須仍殘存部分的LDL受體功能 [2]，因此statin類藥品對於完全無受體的同合子家

族性高膽固醇血症無效 [2]。針對罹患同合子家族性高膽固醇血症者，過去的研

究已證實：有效的降血脂療法能夠減少死亡率，亦可減少重大不良心血管事件

[15]。另外研究也顯示：以ezetimibe加入既有之statin療法時，能有效降低LDL膽

固醇；不過，在2年的追蹤期間，並未觀察到此療法能使頸動脈內膜-中層厚度獲

得改善 [16]。 

根據美國國家血脂協會（National Lipid Association；NLA）的建議，家族性

高膽固醇血症成年病人的治療目標為：利用statin療法使低密度脂蛋白膽固醇

（LDL-C）濃度下降幅度達到50%（含）以上 [17, 18]。針對CVD風險較高的家

族性高膽固醇血症病人（包括罹患臨床上顯著之CVD或動脈粥狀硬化性疾病、
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罹患糖尿病、具有早年罹患CVD之家族病史、目前為吸菸者、具有2項〔含〕以

上的CVD風險因子，或Lp(a)濃度達到50 mg/dL〔含〕以上者），則應積極治療

至LDL-C濃度降到未滿100 mg/dL為止 [19]。為達成此等程度的LDL-C下降效

果，可能會需要用到最高劑量的強效statin類藥品 [19]。而針對使用最大耐受劑

量之statin療法時LDL-C濃度下降幅度仍未達至少50%的病人，或LDL-C濃度持續

維持在至少160 mg/dL（或非HDL-C濃度至少為190 mg/dL）的病人，則應加入其

他降LDL-C療法 [19]。同樣地，在CHD風險高的家族性高膽固醇血症病人身上，

通常也會需要併用多種降LDL-C療法，才能達成較積極的LDL-C濃度目標（< 100 

mg/dL）以及非HDL-C濃度目標（< 130 mg/dL）[17-19]。在這些病人中，不會將

HDL-C視為一項治療目標 [18]。 

根據 NLA 的建議、NCEP ATP III 治療指引與 NICE 治療指引，應以 statin

類藥品作為 FH 病人的第一線療法[19-21]。在家族性高膽固醇血症病人身上，較

緩和的降血脂類 statin 藥品通常不足以使 LDL-C 濃度下降幅度達到 50%以上 

[19]。一項比較各劑量療效的研究顯示：在罹患高膽固醇血症但 LDL-C 濃度下

降幅度仍未達 50%以上的病人中，使用 atorvastatin 10 mg 和 20 mg，其療效勝過

simvastatin、pravastatin、lovastatin 或 fluvastatin [22]。因此，家族性高膽固醇血

症病人常需要使用較高劑量的 statin 類藥品[19]。Ezetimibe 若與 statin 類藥品（如

atorvastatin 和 simvastatin）併用，相較於單用 statin 的情況，前者可使 LDL-C 濃

度額外顯著下降 17%至 23% [16, 23]。根據 statin 藥品的劑量而定，ezetimibe（可

抑制腸道對膽固醇的吸收）的加入在 He-FH 病人身上可使 LDL-C 濃度約降低

43%至 70%，而在 Ho-FH 病人身上則降低 21%（與 statin 類藥品約有 14%的差距）

[16, 23-26]。 

LDL分離術（apheresis）是一種較為激進的家族性高膽固醇血症療法，係於

體外將含有apoB的脂蛋白自血液循環中移除 [2]。LDL分離術適用於患有同合子

家族性高膽固醇血症或複合異型合子家族性高膽固醇血症的病人，以及有證據顯

示罹患CHD且藥品治療無效的異型合子家族性高膽固醇血症病人 [27, 28]。值得

注意的是，LDL分離術可改善CHD預後、粥狀動脈硬化和主動脈纖維化的惡化、

內皮細胞功能以及凝血功能，而且已獲得國際性治療指引的支持 [29]。同合子

家族性高膽固醇血症病人若不適合接受LDL分離術，則應考慮接受肝臟移植等治

療方式 [30]。 

本申請藥品口服 lomitapide 是一種微粒體三酸甘油酯運輸蛋白（microsomal 

triglyceride transport protein，MTP）抑制劑 [31]。針對治療同合子家族性高膽固

醇血症，美國食品藥物管理局（FDA）分別於 2012 年 12 月及 2013 年 1 月核准

口服 lomitapide 及皮下注射 mipomersen 為罕見疾病用藥（orphan drug）的資格及

許可其上市 [31]，美國食品藥物管理局核可適應症為「用於已正進行飲食控制

及使用降血脂藥品治療之同合子家族性高膽固醇血症病人以降低其 LDL-C、
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apoB、total cholesterol 以及 non-HDL-C 之輔助療法」 [31-33] ，且對於 lomitapide

及 mipomersen 兩者藥品皆要求須加註安全性 (肝毒性) 警語及執行藥品風險評

估暨管控計畫 (Risk Evaluation and Mitigation Strategy Program, REMS) [31-33]。

Lomitapide 及 mipomersen 無直接比較研究，其他有關兩藥品之主要比較整理如

附錄表一 [32, 33]。 

二、疾病治療藥品於我國之收載現況 

1. 本申請藥品lomitapide為行政院衛生福利部認定適用「罕見疾病防治及藥物

法」之藥品 (部授食字第1031400516號)，其適應症為「同合子家族性高膽固

醇血症」[34]。另依WHO ATC code查詢，lomitapide之ATC code為C10AX12 

(C10AX Other lipid modifying agents) [35]。而與本品ATC code 前五碼相同之

藥品包括：probucol (C10AX02) [35]，其衛生福利部核可適應症為「高膽固醇

血症」[36]；ezetimibe (C10AX09) [35]，其衛生福利部核可適應症為「高膽固

醇血症、同型接合子性麥硬脂醇血症(植物脂醇血症) 」[36]。  

2. 於行政院衛生福利部食品藥物管理署，西藥、醫療器材、化粧品許可證查詢，

於適應症(藥品)部分以關鍵字「同型接合子家族性高膽固醇血症」或「同型

接合子性」查詢，共有4張衛生福利部核准含Simvastatin/Ezetimibe成分藥品 

(核可適應症為「原發性高膽固醇血症，同型接合子家族性高膽固醇血症 

(HOFH) 」)及1筆單方ezetimibe藥品 [36]。 

3. 關於Ezetimibe (如Ezetrol Tablets) 或  Ezetimibe + simvastatin（如Vytorin 

10/20mg、Vytorin 10/10mg）之相關給付規定為第2節 心臟血管及腎臟藥品 

Cardiovascular-renal drugs，2.6.降血脂藥品  Drugs used for dyslipidemia  

2.6.1. 全民健康保險降血脂藥品給付規定表（86/1/1、87/4/1、87/7/1、91/9/1、

93/9/1、97/7/1）[37] 

2.6.2.  Ezetimibe (如 Ezetrol Tablets)：(94/6/1) 

原發性高膽固醇血症、同型接合子家族性高膽固醇血症、同型接合子性

麥脂醇血症(植物脂醇血症) 患者並符合下列條件之一者 [37]： 

I. 符合全民健康保險降血脂藥品給付規定表且對 Statins 類藥品發生無法

耐受藥品不良反應（如 Severe myalgia、Myositis）者。 

II. 符合全民健康保險降血脂藥品給付規定表經使用 Statins 類藥品單一治

療 3 個月未達治療目標者，得合併使用本案藥品與 Statins 類藥品。 

2.6.3. Ezetimibe + simvastatin（如 Vytorin 10/20mg、Vytorin 10/10mg）[37]：

(95/12/1)：  

限用於原發性高膽固醇血症、同型接合子家族性高膽固醇血症(HOFH) 

病人並符合全民健康保險降血脂藥品給付規定表者 [37]。 

表三 與本案藥品具有相近治療地位之藥品 
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ATC 分類碼 

成分名 

我國許可適應症 劑型 單位 

含量 

健保現行 

給付條件 

C10AX11 

Mipomersen 

同合子家族性高膽固醇血

症。病人須經基因檢測確診

為同合子家族性高膽固醇血

症，才可使用本藥品。 

(衛生福利部認定適用 “罕見

疾病防治及藥品法” 之藥品 

“antisense inhibitor of 

apolipoprotein B-100, 200mg 

injection” ( 署 授 食 字 第

1001403248 號)) 

200 mg/1 ml, 

1 ml/vial 

200mg/1ml, 

1ml/pre-filled 

syringe 

200 

mg/1ml 

健保未收載 

三、療效評估報告（含文獻回顧摘要） 

本報告主要參考 CADTH/pCODR、PBAC 及 NICE 之醫療科技評估報告及建

議 者 提 供 之 資 料 ； 視 需 要 輔 以 其 他 醫 療 科 技 評 估 組 織 報 告 或

Cochrane/PubMed/Embase 相關文獻，以瞭解主要醫療科技評估組織之給付建議

及目前相關臨床研究結果。 

來源 報告日期 

CADTH/pCODR 

（加拿大） 

至 2014 年 3 月 12 日止查無資料。 

PBAC（澳洲） 至 2014 年 3 月 12 日止查無資料。 

NICE（英國） 至 2014 年 3 月 12 日止查無資料。 

其他實證資料 Cochrane/PubMed/Embase 的搜尋結果。 

  

建議者提供之資料  

(一) CADTH/pCODR（加拿大） 

至 2014 年 3 月 12 日止查無資料。 

(二) PBAC（澳洲） 
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至 2014 年 3 月 12 日止查無資料。 

(三) NICE（英國） 

至 2014 年 3 月 12 日止查無資料。 

至 2014 年 3 月 12 日止，查無 lomitapide 用於家族性高膽固醇血症之療效評

估報告結果。 

另外，關於家族性高膽固醇血症於英國之盛行率及臨床治療指引（CG71）

摘要如下 [38]:  

高膽固醇血症的定義為血中存在高濃度的膽固醇。原發性高膽固醇血症常與

潛在的基因性成因有關；這可能包括特定基因的缺陷（如家族性高膽固醇血症），

或者更常見的多基因性高膽固醇血症（多項基因與飲食及其他因子〔如缺乏運動〕

產生交互作用所致）。FH 的特徵為血中低密度脂蛋白（LDL）膽固醇濃度從出生

時便上升、持續終生，而且可能促成粥狀動脈硬化與冠心病提早形成 [38]。 

大部分的家族性高膽固醇血症病人都只有從一名親代遺傳到一個具有缺陷

的家族性高膽固醇血症基因，因此為異合子家族性高膽固醇血症（He-FH）。通

常伴隨 He-FH 所出現的血清 LDL 膽固醇濃度上升現象（一般定義為 LDL 膽固

醇濃度> 188 mg/dL [4.9 mmol/L]），在 50 歲男性中會使冠心病的發生風險上升超

過 50%，而在 60 歲女性中也會至少上升 30%。在英國人口中，異合子家族性高

膽固醇血症（He-FH）的盛行率估計為 500 分之一，約影響到 122,000 人。重度

異合子家族性高膽固醇血症（He-FH）是所有異合子家族性高膽固醇血症（He-FH）

病人族群中的一小群人，包括：正接受最大耐受劑量之降血脂療法，但 LDL 膽

固醇濃度≥ 200 mg/dL（5.2 mmol/L）且患有冠心病、或者 LDL 膽固醇濃度≥300 

mg/dL（7.8 mmol/L）且冠心病罹患風險高的病人 [38]。 

在極少數情況下，個體可能從雙親各遺傳到一個基因缺陷，因而罹患同合子

家族性高膽固醇血症（Ho-FH）。在同合子家族性高膽固醇血症（Ho-FH）病人

身上，LDL 膽固醇濃度會顯著上升（通常超過 500 mg/dL [13 mmol/L]）。同合子

家族性高膽固醇血症（Ho-FH）病人有特別高的風險提早發展出心血管疾病，因

為長期較高的膽固醇會加速脂肪沉積物於動脈中的堆積（此一過程稱為粥狀動脈

硬化）。若未經治療，合子家族性高膽固醇血症（Ho-FH）病人往往會在 30 歲之

前死亡。同合子家族性高膽固醇血症（Ho-FH）在英國人口中的盛行率估計為一

百萬分之一，約影響到 61 人 [38]。 

數項介入措施可用以處置家族性高膽固醇血症。英國國家健康暨臨床醫學研
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究院（NICE）71 號臨床指引（CG71）建議 [38]： 

1. 應以 statin 類藥品作為第一線降血脂藥品療法。 

2. 針對初始 statin 療法經適當調升劑量後仍未能控制 LDL 膽固醇的情況，或者

在病人無法耐受劑量調升的案例中，則建議以 ezetimibe 併用原先的 statin 療

法。 

3. 若病人存在初始 statin 療法的禁忌症，或無法耐受 statin 類藥品，則建議使用

ezetimibe 單藥療法。 

4. CG71 更進一步建議：針對禁止使用或無法耐受 statin 類藥品或 ezetimibe 的

FH 病人，應將其轉介至專科醫師處，並考慮利用膽酸結合劑（樹脂）、菸鹼

酸或 fibrate 類藥品進行治療。 

5. 針對 Ho-FH 病人，若其病症對於血脂調整藥品療法無療效反應，則 CG71 建

議以 LDL 分離術（LDL apheresis）加以治療。 

6. CG71 也建議以 LDL 分離術治療特殊的 He-FH 案例，例如：儘管接受最大耐

受劑量之血脂調整藥品療法，以及最佳的內外科療法，但仍出現漸進性、有

症狀之冠心病的病人。 

 

(四) 其他實證資料 

1. 其他醫療科技評估組織 

(1) SMC（蘇格蘭） 

至 2014 年 3 月 12 日止查無 lomitapide 之臨床療效評估報告。 

2. 電子資料庫相關文獻搜尋方法 

本報告用於搜尋 Cochrane/PubMed/Embase 電子資料庫之方法說明如下： 

以下列 PICOS 做為搜尋條件，即搜尋符合本次建議新藥給付條件下之病人

群（population）、治療方法（intervention）、療效對照品（comparator）、療效測

量指標（outcome）及研究設計與方法（study design），其搜尋條件整理如下： 

Population 納入條件：同合子家族性高膽固醇血症 

Intervention lomitapide 

Comparator 無設限 

Outcome LDL 膽固醇變化。Apolipoprotein B、總膽固醇和
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非 HDL 膽固醇的變化百分比。Lipoprotein(a)、三

酸甘油酯、極低密度脂蛋白、HDL 膽固醇、

apolipoprotein A1、及 LDL：HDL 膽固醇比的變

化百分比 

Study design 隨機分派研究 

 

依照上述之 PICOS，透過 Cochrane/PubMed/ Embase 等文獻資料庫，於西元

2014 年 03 月 12 日，經以 (lomitapide and familial hypercholesterolemia and 

randomized 或 lomitapide and familial hypercholesterolemia)
a
 做為關鍵字進行文

獻搜尋。繼而由研究人員逐一閱讀上述文獻紀錄之摘要，評斷符合收錄條件之文

章；在查詢結果部份，查無 lomitapide 與 ATC 分類碼前五碼相同藥品 probucol、

ezetimibe 或 mipomersen 之直接比較研究文獻。在 lomitapide 的相關臨床研究中，

僅有一篇為針對適應症為罹患「同合子家族性高膽固醇血症」的病人 [39]，相

關臨床療效研究內容摘要如後。  

 

(五) 搜尋結果 

針對「同合子家族性高膽固醇血症」之相關臨床試驗 

Cuchel等人於2013年發表的研究結果，此為single-arm，開放標籤之第3期臨

床試驗 [39]，共收納29名年齡大於18歲以上、已透過基因檢測或臨床評估b確診

為同合子家族性高膽固醇血症的病人 (Ho-FH)。排除條件為參與試驗前3個月內

曾接受重大手術、或曾經罹患肝臟疾病等c。 

試驗收錄的所有病人都會進入為期至少6週的導入期 (run-in phase)；此時會

確立低脂飲食，並進行降血脂治療（包括分離術，以及飲食中補充維生素E和必

需脂肪酸）。在第3期試驗所採用的低脂飲食中，會有小於20%的熱量來自脂肪。

篩選期結束後將展開26週的療效期 (efficacy phase)，此時所有受試者都會在其個

                                                 
a ("BMS201038"[Supplementary Concept] OR "BMS201038"[All Fields] OR "lomitapide"[All Fields]) AND ("familial 

hypercholesterolaemia"[All Fields] OR "hyperlipoproteinemia type ii"[MeSH Terms] OR ("hyperlipoproteinemia"[All Fields] 

AND "type"[All Fields] AND "ii"[All Fields]) OR "hyperlipoproteinemia type ii"[All Fields] OR ("familial"[All Fields] AND 

"hypercholesterolemia"[All Fields]) OR "familial hypercholesterolemia"[All Fields]) 
b曾經在未治療的情況下具有偏高的總膽固醇濃度（大於13 mmol/L〔500 mg/dL〕）和三酸甘油酯濃度（小於3.4 mmol/L

〔300 mg/dL〕）；父母在未治療的情況下總膽固醇濃度都曾經大於6.5 mmol/L（250 mg/dL）。其他診斷條件：在LDL受體

的基因或其他可影響LDL受體功能的基因上，經證實兩個對偶基因都有突變，或者皮膚纖維母細胞的LDL受體活性小於

正常值的20%。 
c排除條件：參與試驗前3個月內曾接受重大手術、患有鬱血性心臟衰竭、轉胺酶濃度曾經大於兩倍正常值上限或曾經罹

患肝臟疾病、血清肌酸酐濃度大於221 mol/L、濫用酒精或藥物、近期患有惡性腫瘤、患有慢性肺部疾病，或者已知患有

吸收不良或腸道疾病。 
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人的降血脂療法以外，額外接受lomitapide的治療。 

試驗藥品是口服每日5 mg (前2週)，然後每4週調整藥品劑量，最大劑量為每

日60mg，連續給予26週 [37]。 

主要療效評估指標 [37] 

主要療效評估指標為治療26週以後於最高耐受劑量下，LDL膽固醇濃度自基期以

來的帄均變化百分比；此一指標係於第26週測量。 

次要療效評估指標 [37] 

包含其他血脂參數自基期以來的變化百分比，以及安全性評估項目，及肝臟脂肪

含量變化的測量值。所有曾使用至少一劑lomitapide的病人，都會被納入直到治

療第26週為止的主要和次要指標的評估（意向治療分析， intention-to-treat 

analysis）中。 

結果 [37] (表四 ) 

進入療效期有 29 名年滿 18 歲以上之同合子家族性高膽固醇血症患者，其中，有

23 人完成了療效期（26 週）和整體試驗（78 週）。 

針對此試驗所收錄的病人，其基期特性中，在 LDLR 基因或可影響 LDL 受體功

能性之基因的突變上，全部 29 名患者若非同合子，即為複合異型合子。 

 藥品使用狀況 [37] 

有 27 人接受 statin 類藥品的治療 (93%)，主要為 rosuvastatin 或 atorvastatin；22

人 (76%) 接受 ezetimibe 的治療（全都與一種 statin 併用）；3 人接受菸鹼酸的治

療；1 人接受一種 fibrate 治療；1 人接受膽酸結合劑的治療。有 18 人 (62%) 經

常接受分離術（apheresis）治療，頻率從每週一次到每 6 週一次不等。雖然已施

行積極的降血脂治療，但基期時總膽固醇、LDL 膽固醇和 ApoB 濃度仍相當高。 

 藥品方面的耐受性 (compliance) [37] 

對於藥品服用的耐受性（定義為服用膠囊數佔應服用數目超過 80%的病人數）在

療效期內為 28 人（93%），在安全期內則為 22 人（95%）。在 6 名停用 lomitapide

療法的患者中，2 人使用 5 mg 的劑量、2 人使用 10 mg、1 人使用 20 mg，還有 1

人使用 40 mg。 

 藥品使用劑量分布 [37] 

在 23 名完成試驗的患者中，療效期結束時曾經使用的最大劑量為 5 mg 者有 1

人；20 mg 者有 5 人；40 mg 者有 5 人；而 60 mg 者有 11 人。劑量分布狀況於第

78 週時仍保持約略相同。 

 主要療效評估指標 

帄均 LDL 膽固醇從基期到療效期終點（第 26 週）顯著下降了 50%。 

 關鍵次要療效評估指標 

1. 第 26 週時，關鍵次要療效評估指標（總膽固醇、ApoB 和三酸甘油酯）自

基期以來的變化百分比與 LDL 膽固醇的變化百分比一致。 

2. 整體而言，在有第 26 週數據的 23 名患者中，LDL 膽固醇濃度降幅超過 25%     

者有 19 人，而超過 50%者有 12 人。第 26 週時，LDL 膽固醇濃度低於 2.6 
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mmol/L 者有 8 人，而濃度低於 1.8 mmol/L 者則有 1 人。根據 LDL 膽固醇

的反應，有 3 人永久停用 LDL 分離術治療，另有 3 人於安全期（第 26 到

第 78 週）內某個時間點曾延長兩次分離術治療之間的間隔。 

3. Lomitapide 可使第 78 週時的 LDL 膽固醇顯著下降，雖然併用的降血脂療法

可能有變動，或者 lomitapide 劑量曾受到調整。在總膽固醇、ApoB 和三酸

甘油酯方面也通報出類似的療效結果。相較於基期，第 26 週和第 56 週時

脂蛋白(a)濃度都顯著下降，但第 78 週時卻沒有顯著的差異。 

4. HDL 膽固醇濃度在第 26 週時顯著下降，反映出 ApoA-I 濃度的下降。到了

第 78 週時，HDL 膽固醇和 ApoA-I 都回到與基期近似的水準。 

安全性 

 Lomitapide 治療期間最常通報的事件在本質上為胃腸道事件（療效期內有

27 人，安全期內有 17 人）。 

 因胃腸道疾患而退出試驗的 3 名患者 (10%)，在第 12 週時即已永久停用

lomitapide。試驗期間無人死亡。29 名患者中有 3 人（10%）經歷嚴重不良

事件：1 人經歷急性冠狀動脈症候群、心絞痛及下呼吸道感染、1 人因經血

過多而接受非緊急性子宮切除術，還有 1 人出現胸痛症狀。有關使用

lomitapide 肝功能檢驗值，整理如表五。 

討論 

此試驗有數項侷限於判讀結果時需要納入考量； 

 此為一項非隨機、開放標示試驗。缺少對照組可能對療效數據的判讀帶來偏

誤。  

 將接受分離術治療的病人納入，也可能為 LDL 膽固醇下降效果的評估帶來

一項干擾因子；不過，作者認為由於已針對接受分離術治療的患者遵行明確

的規則，不認為主要評估指標的結果會受到此一療法的存在干擾。 

 

表四 Lipid and lipoprotein concentrations Change at weeks 26, 56, and 78 (end of study) [39] 

 
基期 

(n=29) 
第 26 週 (n=23) 第 56 週(n=23) 第 78 週(n=23) 

 

 Change 

from 

baseline 

(%) 

p value 

Change 

from 

baseline 

(%) 

p value 

Change 

from 

baseline 

(%) 

p value 

總膽固醇, 

mmol/L 

11.1 

(3.5) 

–46%  

(–56 to –35) 
<0.0001 

–39% 

 (–51 

to –27) 

<0.0001 

–35% 

 (–48 

to –22) 

<0.0001 

LDL 

cholesterol, 

mmol/L 

8.7 

(2.9) 

–50% 

 (–62 to –39) 
<0.0001 

–44%  

(–57 to –31) 
<0.0001 

–38%  

(–52 to –24) 
0.0001 

VLDL 

cholesterol, 

mmol/L 

0.5 

(0.3) 

–45% 

(–61 to –29) 
<0.0001 

–28%  

(–48 to –10) 
0.0185 

–31%  

(–54 to –7) 
0.0389 
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Non-HDL 

cholesterol, 

mmol/L 

10.0 

(3.4) 

–50%  

(–61 to –39) 
<0.0001 

–44%  

(–57 to –31) 
<0.0001 

–39%  

(–53 to –25) 
<0.0001 

Triglycerides, 

mmol/L 

1.0 

(0.4 to 

2.9) 

–45% 

 (–61 

to –29) 

<0.0001 
–29%  

(–47 to –11) 
0.0157 

–31%  

(–54 to –8) 
0.0368 

ApoB, g/L 
2.6 

(0.8) 

–49%  

(–60 to –38) 
<0.0001 

–45%  

(–57 to –33) 
<0.0001 

–43%  

(–56 to –29) 
<0.0001 

Lipoprotein 

(a), μmol/L 

2.4 

 (0.6 to 

2.1) 

–15% 

(–30 to 0.9) 
0.0003 

–19%  

(–31 to –8) 
0.0111 

–1%  

(–17 to 6) 
0.5827 

HDL 

cholesterol, 

mmol/L 

1.1 

(0.3) 

–12%  

(–20 to –4) 
0.0001 

1%  

(–13 to 15) 
0.954 

–5% 

 (–13 to 3)  
0.1396 

ApoA-I, g/L 
1.2 

(0.3) 

–14%  

(–17 to –4) 
0.0003 

1%  

(–11 to 13) 
0.568 

–4%  

(–10 to 3) 
0.1155 

 

 

表五 有關使用 lomitapide 肝功能檢驗值 [31] 

Peak ALT 

During Period 

Efficacy 

Phase 

(人數=29) 

Safety 

Phase 

(人數=23) 

All HoFH 

pivotal 

(人數=29) 

HoFH 

extension 

(人數=18) 

All HoFH 

(人數=29) 

≥2 倍正常值上限及<3

倍正常值上限 
3 (10%) 4 (17%) 4 (14%) 0 3 (10%) 

≥3 倍正常值上限及<5

倍正常值上限 
4 (14%) 3 (13%) 6 (21%)* 2 (11%) 4 (14%) 

≥5 倍正常值上限及<10

倍正常值上限≥5x, 

<10x ULN 

3 (10%) 2 (9%) 3 (10%) 1 (6%) 4 (14%) 

≥10 倍正常值上限及

<20 倍正常值上限 
1 (3%) 0 1 (3%) 2 (11%) 2 (7%) 

≥20 倍正常值上限 0 0 0 1 (6%) 1 (3%) 

Peak AST Abnormalities 

≥2 倍正常值上限及<3

倍正常值上限 
4 (14%) 3 (13%) 4 (14%) 0 1 (3%) 

≥3 倍正常值上限及<5

倍正常值上限 
4 (14%) 2 (9%) 5 (17%) 2 (11%) 5 (17%) 

≥5 倍正常值上限及<10

倍正常值上限≥5x, 

<10x ULN 

1 (3%) 0 1 (3%) 1 (6%) 2 (7%) 

≥10 倍正常值上限及

<20 倍正常值上限 
0 0 0 2 (11%) 2 (7%) 

Source: FDA clinical reviewer’s analysis of submitted HoFH-pivotal and –extension laboratory data [31] 
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(六) 建議者提供之資料 

查驗中心在 2014 年 03 月 13 日收到本案廠商於《藥物納入全民健康保險給

付建議書》之補充資料，其中，主要為藥品 lomitapide 之主要相關臨床試驗，及

疾病現況、流行病學資料、藥品作用機轉綜論等英文參考文獻，此部分已重點整

理於報告內文中，在此段落不再贅述。 

 

四、療效評估結論 

1. 評估藥品lomitapide之ATC code 為C10AX12 (C10AX Other lipid modifying 

agents)。而查無lomitapide與ATC分類碼前五碼相同藥品probucol (C10AX02)

或ezetimibe (C10AX09)之直接比較研究。 

2. 在主要醫療科技評估組織部份，查無lomitapide用於同合子家族性高膽固醇血

症(Ho-FH)之療效評估報告結果。 

3. 在 lomitapide 用於家族性高膽固醇血症的相關臨床研究中，僅有一篇針對本申

請藥品之適應症「同合子家族性高膽固醇血症」之 single-arm，開放標籤之第

3 期臨床試驗。重點摘要為：此為 single-arm，開放標籤之第 3 期臨床試驗，

共收納 29 名年齡大於 18 歲以上同合子家族性高膽固醇血症的病人 

(Ho-FH)。受試者都會在其個人的降血脂療法以外，額外接受口服 lomitapide

的每日 5 mg (前 2 週)，然後每 4 週調整藥品劑量，最大劑量為每日 60mg，

連續給予 26 週。在結果部分，主要療效評估指標，帄均 LDL 膽固醇從基期

(mean 8.7 mmol/L [SD 2.9]) 到第 26 週之療效期終點 (4.3mmol/L [2.5]) 顯著

下降了 50% (95% CI -62 to -39; p<0.0001)。整體而言，在 23 名患者中（第 26

週），LDL 膽固醇濃度降幅超過 25%者有 19 人，而超過 50%者有 12 人。在

安全性部分，lomitapide 治療期間最常通報的事件在本質上為胃腸道事件。此

外，美國食品藥物管理局於核可上市同時要求 lomitapide 須加註安全性 (肝

毒性) 警語及執行藥品風險評估暨管控計畫 (Risk Evaluation and Mitigation 

Strategy Program, REMS)。 

4. 本品之療效參考品： (1)查無與 lomitapide ATC 分類碼前五碼相同藥品  

probucol (C10AX02) 或 ezetimibe (C10AX09) 之直接比較研究；(2)參考 NICE 

CG71 臨床治療指引，以及美國 FDA 核可之適應症「用於已正進行飲食控

制及使用降血脂藥品治療之同合子家族性高膽固醇血症病人 (Ho-FH) 以降

低其 LDL-C、apoB、total cholesterol 以及 non-HDL-C 之輔助療法」，本品
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之臨床定位以配合現行治療藥品之合併療法最為可行；(3)其它 Ho-FH 治療方

法包括 LDL 分離術、肝臟移植等，均非藥品治療；綜上考量，本中心認為

lomitapide 並無適當的療效參考品。 
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五、成本效益評估 

(一) 建議者提出之國內藥物經濟學研究 

建議者未針對本次給付建議提出國內之藥物經濟學研究。 

(二) 其他經濟評估報告 

本報告主要參考 CADTH/pCODR、PBAC及 NICE之醫療科技評估報告及建

議者提供之資料；視需要輔以其他醫療科技評估組織報告或 CRD/INAHTA/ 

Cochrane Library/PubMed/Embase相關文獻，以瞭解主要醫療科技評估組織之給

付建議及目前成本效益研究結果。 

來源 報告日期 

CADTH/pCODR 

（加拿大） 

至 2014年 3月 12日止查無資料。 

PBAC（澳洲） 至 2014年 3月 12日止查無資料。 

NICE（英國） 至 2014年 3月 12日止查無資料。 

其他醫療科技評估

組織 

SMC（蘇格蘭）醫療科技評估報告，於 2014年 2月公告。 

電子資料庫 CRD/INAHTA/Cochrane Library/PubMed/Embase 未查獲

依國內、外政策情境執行之成本效果分析或成本分析。。 

建議者提供之資料 建議者未針對本次給付建議摘述相關經濟效益評估文

獻。 

註：CRD為 Centre for Reviews and Dissemination, University of York, England.的縮寫。 

INAHTA為 International Network of Agencies for Health Technology Assessment的縮寫。 

1. CADTH/pCODR（加拿大） 

截至 2014年 3月 12日止，未尋獲加拿大藥物專家委員會（Canadian Drug 

Expert Committee，以下簡稱 CDEC）針對 lomitapide用於「同合子家族性高膽固

醇血症」之醫療科技評估報告。 

2. PBAC（澳洲） 
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截至 2014年 3月 12日止，未尋獲澳洲藥物福利諮詢委員會（Pharmaceutical 

Benefits Advisory Committee，以下簡稱 PBAC）針對 lomitapide用於「同合子家

族性高膽固醇血症」之醫療科技評估報告。 

3. NICE（英國） 

截至 2014年 3月 12日止，未尋獲英國國家健康及照護卓越研究院（National 

Institute for Health and Care Excellence，以下簡稱 NICE）針對 lomitapide用於「同

合子家族性高膽固醇血症」之醫療科技評估報告。 

4. 其他醫療科技評估組織 

(1) SMC（蘇格蘭） 

依據蘇格蘭藥物委員會（Scottish Medicines Consortium，以下簡稱 SMC）於

2014 年 2 月發布的第 956/14 號建議[40]，因藥物許可證持有廠商未提出申請，

故建議不收載 lomitapide用於「同合子家族性高膽固醇血症」。 

5. 電子資料庫相關文獻 

(1) 搜尋方法 

本報告用於搜尋 CRD/INAHTA/Cochrane Library/PubMed/Embase 電子資料

庫之方法說明如下： 

以下列 PICOS 做為搜尋條件，即搜尋符合本次建議新藥給付條件下之病人

群（population）、治療方法（intervention）、療效對照品（comparator）、結果測

量指標（outcome）及研究設計與方法（study design），其搜尋條件整理如下： 

Population Patients with homozygous familial hepercholesterolemia 

Intervention lomitapide OR Juxtapid OR Lojuxta 

Comparator 不設限 

Outcome Quality of life estimates, cost estimates, cost-effectiveness 

Study design Cost-consequence analysis, cost-benefit analysis, 

cost-effectiveness analysis, cost-utility analysis, cost studies 

(Taiwan only). 

Exclusion criteria Journal article only. Chinese and English only. 

依照上述之 PICOS，透過 CRD/INAHTA/Cochrane Library/PubMed/Embase
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等文獻資料庫，於 2014年 3月 3日進行搜尋，搜尋關鍵字與記錄請見附錄表二。 

(2) 搜尋結果 

就本案建議藥品 lomitapide，未查獲依國內、外政策情境執行之成本效果分

析或成本分析。 

6. 建議者提供之其他成本效益研究資料 

建議者未提供本案建議藥品之經濟評估文獻。 

六、疾病負擔與財務影響 

(一) 疾病負擔 

據估計全球人口中異合子家族性高膽固醇血症（以下簡稱 He-FH）的盛行率

約介於 1/300到 1/500間，而同合子家族性高膽固醇血症（以下簡稱 Ho-FH）的

盛行率則相對較低，約為百萬分之一[17]；對照國內的狀況，低密度脂蛋白（low 

density lipoprotein，LDL）受體基因異常的發生率約為 1/500，而 ApoB、PSCK

基因異常的發生率約為 1/2,500，前述兩項基因變異約佔家族性高膽固醇血症病

例的七成[41]，但未查獲國內 Ho-FH的盛行率或發生率統計結果。 

我國係於民國九十年三月十五日始認定 Ho-FH 署罕見疾病（中華衛署保字

第 O 九 OOO一七九七四號公告新增），由健保資料庫之重大傷病證明明細檔，

分析民國九十年到九十九年間的因 Ho-FH 領有重大傷病卡的人數，擷取診斷代

碼為 272.0 之人數：A801 同合子家族性高膽固醇血症（Homozygous familial 

hypercholesterolemia，ICD-9-CM code 272.0，再排除診斷名稱 icd9cm_cname欄

位為豆固醇血症者），發現病人數逐年增加，迄民國九十九年底，共有 26人，其

中已滿 18歲者約佔五成。 

Ho-FH 病人罹患早年心血管疾病（premature cardiovascular disease，簡稱

CVD）的風險高，繼而造成早逝（premature death）。相較於國人罹患 CVD的帄

均年齡約為 52歲，Ho-FH病人罹患 CVD的帄均年齡約為 20歲[42]；而 Ho-FH

病人之低密度脂蛋白膽固醇（LDL）受體活性是預測健康結果的重要指標，若

LDL受體活性不及常人的 2%（LDL-receptor-negative），但未得適當治療，則多

數病人的壽命未達 20 年；若 LDL 受體活性介於常人的 2%到 25%間

（LDL-receptor-defective），但未得適當治療，則多數病人的壽命未達 30年[43]。 

家族性高膽固醇血症的治療指引，建議由 statin單獨治療開始，若治療無效
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繼而考慮 statin, ezetimibe合併治療，若治療無效再以血漿換置方式執行 LDL去

除術（LDL apheresis）或考慮肝臟移植[17]。在我國，若病人需要以 LDL去除術

治療，必須透過專案申請方得獲得健保給付（58027C 血液透析一次、門診、急

重症透析，支付點數 4,100 點），依病情每週或每兩週治療一次，每次療程約兩

小時[44]，影響病家的日常生活。就台北榮總遺傳諮詢中心的專家表示，台灣病

童長期接受 LDL 去除術的案例不多，而肝臟移植也受限於肝臟捐贈不足，在民

國 94年到 99年間僅完成兩例 Ho-FH病童換肝手術，且病人術後必須終生服用

免疫控制藥物[45]。 

(二) 核價參考品之建議 

本品建議者循突破創新新藥申請收載，若經審議認定本品屬於突破創新新

藥，則不需要核價參考品；但若審議認定本品尚不屬於突破創新新藥，則查驗中

心參照全民健康保險藥物給付項目及支付標準，建議核價參考品之考量如下列說

明。 

首先，本品在WHO ATC/DDD Index 2013編碼為 C10AX12，屬「C10A： Lipid 

modifying agents, plain」的「C10AX：Other lipid modifying agents」類[46]。經查

詢衛生福利部西藥、醫療器材、含藥化粧品許可證查詢系統，同屬 C10AX共有

13 筆記錄，包括 probucol（C10AX02，未註銷藥證供 12 筆）與 ezetimibe

（C10AX09，未註銷藥證供 1筆），其中 probucol的適應症為「高膽固醇血症」，

而 ezetimibe的適應症為「高膽固醇血症、同型接合子性麥硬脂醇血症(植物脂醇

血症)」；兩成分的適應症皆較本案評估藥品 lomitapide的適應症廣。 

繼而考量同治療類別藥品。根據臨床治療指引，Ho-FH 病人，經 statin、

ezetimibe, statin 合併治療無效後，可考慮以 mipomersen 或本案評估藥品

lomitapide作為後線治療選項[17]，惟 mipomersen尚未經健保收載，故非合適的

核價參考品選項。 

另一方面，考量廠商建議給付規定為「經 statins類藥物最高劑量仍無法控制

血脂至治療目標者」，較前述臨床治療指引寬鬆，若未限於 ezetimibe, statin合併

治療的後線，則本品與 ezetimibe, statin合併治療的臨床定位可能相近。惟經諮詢

國內臨床專家意見，多數臨床醫師仍會建議病人經 ezetimibe, statin合併治療無效

後，再考慮使用本品，因此 ezetimibe, statin合併治療可能不是合適的選項。 

最後考量在此適應症中現有療效證據。本品的第三期臨床試驗為無對照的單

組設計（single-arm），直接比較（head-to-head comparison）或間接比較分析未選

用臨床治療選項為對照（active comparators），亦未可得合適的核價參考品選項。 
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綜觀上述，查驗中心認為本案藥品無合適的核價參考品。 

(三) 財務影響 

依據本案建議者（廠商）提供的預算衝擊分析，若依廠商建議給付條件收載

lomitapide，假設目標病人群的治療現況是：沒有其他藥物治療，又廠商無法估

計新藥節省醫療服務費用的幅度，故無法納入分析；綜合比較治療現況與新給付

情境，其五年內的財務衝擊即為 lomitapide 在 Ho-FH 病人的藥費，藥費主要受

到兩個因素的影響：1. 目標病人數；2. lomitapide在目標病人群的市場滲透率。

基於上述情境，廠商估計本品修訂健保給付規定後之第一年到第五年間，年度藥

費約在 8,100萬元到 2.23億元間，年度藥費等同於預算衝擊。 

其後，中央健康保險署要求廠商單就本次建議給付規定，提供 lomitapide用

於 18歲以上 Ho-FH病人的預算衝擊分析（健保審字第 1030054328A號函）。廠

商依健保署建議提供評估結果（安捷隆健字第 2014031701號函），惟考量國內臨

床有低於 18歲以下青少年病例，預計在第四年起屆滿 18歲，即可適用健保給付

規定的盛行個案數略增。綜合考量前述因素，廠商估計逐年用藥人數下修到 8

到 16例，年度藥費約在 8,100萬元到 1.62億元間，年度藥費等同於預算衝擊。 

廠商建議書之預算衝擊分析（第一版）採用的主要假設與理由分列如下： 

1. 目標病人數，係基於以下資訊進行預估：(1) 參考國際流行病學統計數據與

國內臨床專家經驗，估計全國盛行個案約為 23例；(2) 假設前兩年限用於 18

歲以上的成年病人，第三年起開放使用於 18 歲以下的兒童病人（廠商說明

2014 年正在執行一項兒童用藥臨床試驗）；(3) 預估 18 歲以上的盛行個案約

為 12例。最後，廠商估計逐年用藥人數約介於 8到 22例。 

2. 廠商主觀估計逐年市場滲透率介於特定比例（廠商機密資料，故未摘錄於本

報告）。 

3. 而 lomitapide藥費，係基於以下三個假設而得：(1) 每年用藥的病人群中，約

有 15%因個人狀況停藥；(2) 假設當年度停藥者，帄均用藥天數約為 172天，

其餘用藥者，帄均用藥天數為 365天；(3) 依建議支付價格估計療程藥費。 

查驗中心針對廠商所作的預算衝擊分析的評論如下： 

1. 廠商預算衝擊分析之架構清楚且說明完整，引援國際流行病學數據之際，併

同國內臨床專家意見以供對照，有助於支持預測結果在國內政策情境的適用

性；惟未說明各項參數出處，亦未提供文獻，使驗證工作有窒礙難行之處。 
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2. 廠商依第三期臨床試驗之收案條件，假設前兩年限用於 18 歲以上的成年病

人，但在廠商建議書之建議健保給付條件中未見相關說明，以致此項假設具

不確定性。 

3. 廠商預見未來可能擴增適用病人群，就此情境提供試算結果；然若能針對本

次建議給付規定，單就 18歲以上的成年病人提供試算結果，亦為政策制定的

重要參考。 

4. 查驗中心分析全民健康保險研究資料庫之重大傷病證明明細檔，比對逐年因

Ho-FH（ICD-9-CM code 272.0）領有重大傷病卡的病人數，與其年齡分布，

認為廠商估計用藥人數大抵合理。惟歷年來 Ho-FH 病人數或成年 Ho-FH 病

人數皆有微幅增加的趨勢，隨著盛行個案增加，藥費可能隨之增加。 

綜合上述，查驗中心認為廠商分析大抵合理，惟歷年來 Ho-FH 病人數或成

年 Ho-FH病人數皆有微幅增加的趨勢，隨著盛行個案增加，藥費可能隨之增加。

若單就 18歲以上成年 Ho-FH病人之情境分析，查驗中心基於統計結果與歷年成

長趨勢預測逐年病人數，並依廠商假設之逐年市場滲透率，估計年度藥費介於

1.20億元到 2.13億元間，年度藥費等同於預算衝擊。 

七、經濟評估結論 

1. 建議者未提供適用我國政策情境之成本效果分析；三國亦尚未發布評估

lomitapide用於同合子家族性高膽固醇血症之醫療科技評估報告。 

2. 關於核價參考品，查驗中心綜合考量 ATC分類、適應症、直接比較證據等因

素，認為本案藥品無合適的核價參考品。 

3. 在預算衝擊部分，廠商估計 lomitapide納入健保前五年內，年度藥費約在 8,100

萬元到 2.23億元間，年度藥費等同於預算衝擊；單就 18歲以上成年病人之情

境分析，年度藥費約在 8,100萬元到 1.62億元間，年度藥費等同於預算衝擊。

查驗中心認為廠商分析大抵合理，惟歷年來同合子家族性高膽固醇血症病人

數有微幅增加的趨勢，隨著盛行個案增加，藥費可能隨之增加。若單就 18歲

以上成年病人之情境分析，查驗中心基於統計結果與歷年成長趨勢預測逐年

病人數，並依廠商假設之逐年市場滲透率，估計年度藥費介於 1.20億元到 2.13

億元間，年度藥費等同於預算衝擊。 
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附錄 

附錄表一、 Effects of Lomitapide and Mipomersen on Atherogenic Lipoprotein 
Parameters in hoFH (Phase 3 Studies) [33] 

 
Lomitapide* 

(n=29) 
Mipomersen† 

(n=34) 

總膽固醇 

Baseline, mg/dL 428 502 

Mean change, % −36 −21 

LDL cholesterol 

Baseline, mg/dL 336 440 

End point, mg/dL 190 324 

Mean change, % -40 −25 

Non-HDL cholesterol 

Baseline, mg/dL 386 463 

Mean change, % -40 -25 

ApoB 

Baseline, mg/dL 260 280 

Mean change, % -39 -27 

Lipoprotein (a) 

Baseline, mg/dL 66 60 

Change, % -13 -32 

*Based on values at 26 weeks in all 29 subjects in an intention-to-treat analysis with the last 
observation carried forward. Change from baseline was statistically significant for all 
parameters. (single-arm，開放標籤之第3期臨床試驗)[39] 
†Based on values obtained at the visit closest to 14 days after the last dose of study treatment. 
Change from baseline was statistically significant for all parameters. (隨機分派、雙盲、安慰
劑對照之第3期臨床試驗)[40] 
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附錄表二 經濟評估文獻搜尋記錄 

資料庫 查詢日期 關鍵字 篇數 

PubMed 

1950-2014 
20140303 #1 lomitapide OR Juxtapid OR Lojuxta 

#2 ((((economic)) OR (cost))) OR (((cost-benefit 

analysis)) OR ((treatment outcome) AND ec)) 

#3  #1 AND #2 

6 

EMBASE 

1980-2014 
20140303 #1 lomitapide OR Juxtapid OR Lojuxta 

#2 ((((economic)) OR (cost))) OR (((cost-benefit 

analysis)) OR ((treatment outcome) AND ec)) 

#3  #1 AND #2 

filter publication type as ‘article’ or ‘article in press’ 

4 

Cochrane 

Library 

1800-2014 

20140303 lomitapide OR Juxtapid OR Lojuxta 

Limited to ‘economic evaluation’ 
0 

NHS Center 

for Reviews 

and 

Dissemination 

20140303 #1 lomitapide OR Juxtapid OR Lojuxta 

limited to ‘NHS EED’ 
0 

Chinese 

Electronic 

Periodical 

Services AND 

Chinese 

Electronic 

Theses & 

Dissertations 

Service 

20140303 #1 lomitapide 

 
CEPS1 

CETD0 
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