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• Offerta di un team multi-specialistico dedicato in grado di garantire il più corretto
approccio diagnostico e terapeutico a seconda della sintomatologia presentata;

• Centro coordinatore che garantisca continuità assistenziale e punto di riferimento
per il paziente, la sua famiglia e i medici curanti;

• Miglioramento della prognosi – numerosi studi dimostrano che pazienti seguiti nel
contesto di una Clinica ricevono cure più aderenti agli standard qualitativi
internazionali;

• Razionalizzazione dei costi relativi alla diagnosi e cura della malattia, anche quelli
a carico di paziente e famiglia;

• Maggiore attenzione all’educazione del paziente e dell’entourage familiare,
associata a supporto psicologico con una figura dedicata, con conseguente
miglioramento dell’aderenza alla terapia;

• Possibilità di partecipare a studi nazionali e internazionali sulla patologia.

Gaslini FOP Clinic
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• Seguiti/valutati 30 pazienti con FOP nel 2024
– 13 minori <18y
– 4 nuove diagnosi
– 2 pazienti con FOP non-classica
– 2 pazienti liguri

• 2 trial clinici in corso (OPTIMA, FALKON)
– 12 pazienti arruolati
– PIVOINE chiuso
– 3 pazienti trattati long term con off-label

Gaslini FOP Clinic
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Audiology

T. Cacco et al. JBMR Plus 2025
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Audiology
• Longer disease history is associated with a statistically significant

worse hearing loss

• High frequencies mainly involved

• Male show a statistically significant greater drop than female
(hormonal effect as well as in otosclerosis?)

• The position of the high-frequency receptors within the cochlea,
near the oval window, makes them more exposed to damage than
the low-frequency receptors located deeper in the cochlea

• Only a non-classic FOP patient presented a mixed hypoacusia with
a sensorineural component, currently not deserving hearing aids
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IL-1RA as biomarker for flares

Non-classic 1 Patient

Classic 8 Patients

P is assessed by 
Mann-Whitney test

Dott.ssa A. Bertoni

No new flare-up 
in Clinic this year!!
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R. Papa et al. Bone 2024
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IL-1RA as biomarker for flares
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Dr. Andrea del Fattore

Head of the Bone
Physiopathology Research Unit

Genetics and Rare Diseases
Research Division

Bambino Gesù Children’s
Hospital IRCCS, Rome, Italy
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Trials

• Palovarotene (PIVOINE) os – end in NOV 2024
• approved in USA, Canada, Emirates and Australia
• Not approved in Europe

• Fidrisertib (FALKON) os – ongoing (>15y)
• <15y in JUN 2024?

• Garetosmab (OPTIMA) iv – start JUN 2023 (>18y)
• 7 pz enrolled
• Phase 2 results published

• MMP9 inhibitor? (?) sc – start JUN 2024?
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Trials
• Palovarotene os (PIVOINE) – end in NOV 2024

• approved in USA, Canada, Emirates and Australia
• Not approved in Europe

• Garetosmab iv (OPTIMA) – fase 3 - ongoing
• 10 adult patients enrolled in Italy; <18y early 2026?
• No major safety concerns by now

• Fidrisertib os (FALKON) – fase 2 - ongoing
• <15y in JUN 2024 – 1 pediatric patient enrolled in Italy

• Zilurgisertib os (PROGRESS) – fase 2 - Roma
• Saracatinib os (STOPFOP) – fase 2 - Nord UE
• Andecaliximab sc (ANDECAL) – fase 2 - USA
• Rapamycin (?) – fase 2 - Japan
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M. Di Rocco et al. Nature Medicine 2023
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Off-label

08/04/2025 29



Off-label

• Sirolimus (mTOR inhibitor) os
– Japanese trial
– Reported experience of 2 patients by Kaplan et al.

• Tofacitinib (JAK inhibitor) os
– 12 patients

• Canakinumab (IL-1 inhibitor) sc
– 4 patients
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Conclusions
• Nuovi geni associati a ossificazione eterotopica

• In programma esperienze di laboratorio per approfondire il 
meccanismo infiammatorio alla base delle riacutizzazioni di malattia

• Trials di fase 2 e 3 con farmaci (forse) efficaci e (per ora) sicuri

• Farmaci off-label per i pazienti non arruolabili nei trials che 
presentano frequenti riacutizzazioni e/o uso frequente di cortisone

• Futura possibilità di chirurgia ortopedica mirata nei pazienti con 
malattia controllata
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