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摘 要 目的 系统评价国内外输血依赖型 β 地中海贫血（TDT）治疗方案的药物经济学研究，以期为优化临床决策与卫生资源配

置提供依据，并为我国开展后续相关研究提供方法学参考。方法 采用计算机检索 PubMed、Embase、Web of Science、the Cochrane 

Library、中国知网、万方数据库和维普网等数据库，搜集 TDT 相关药物经济学研究，检索时限为建库起至2024年12月。由2名研

究者独立筛选文献、提取资料并采用《卫生经济学评价报告标准共识2022》（CHEERS 2022）清单进行偏倚风险评价后，从模型结

构、成本与健康产出、不确定性分析及经济性评价结果等方面进行定性系统评价。结果 初检获得1 685篇文献，最终纳入13个基

于模型的药物经济学研究；纳入研究总体质量较高；干预措施包含输血联合铁螯合疗法（BT-ICT）、造血干细胞移植（HSCT）和基

因疗法。所有研究均采用成本-效用分析评价方法，研究角度涉及全社会、卫生体系和医保支付方。模型设定方面，马尔可夫模型

应用最多；多数研究的研究时限为终身，模型周期为1年，贴现率为1.5%～5%。纳入成本主要考虑直接医疗成本，数据来源于国

家医保数据库和已发表文献等；效用值主要来源于文献或通过时间权衡法等测量得到。多数研究同时采用确定型敏感性分析与

概率敏感性分析，铁螯合剂价格与效用值等参数对经济性结果影响较大；部分研究采用了情境分析。结论 HSCT 相较于 BT-ICT

在儿童/青少年患者中可能更具经济性；BT-ICT对成年患者更具成本-效用优势，其中去铁酮方案的经济性可能最好。现有的国内

外TDT经济性评价研究数量较少；建议未来研究者基于全社会视角，采用全生命周期时限，严格遵循CHEERS 2022清单要求开展

TDT的药物经济学评价。
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ABSTRACT OBJECTIVE To systematically evaluate pharmacoeconomic studies on treatment strategies for transfusion-

dependent β thalassemia （TDT） both in China and internationally， to inform clinical decision-making and health resource 

allocation， and provide methodological references for future domestic research in China. METHODS Databases including PubMed， 

Embase， Web of Science， the Cochrane Library， CNKI， Wanfang Data， and VIP were searched for pharmacoeconomic studies 

related to TDT treatments from inception to December 2024. Two researchers independently screened the literature， extracted data， 

and assessed risk of bias using the Consolidated Health Economic Evaluation Reporting Standards 2022 （CHEERS 2022） checklist. 

A qualitative systematic review was conducted focusing on model structure， costs， health outcomes， uncertainty analysis， and 

economic evaluation results. RESULTS A total of 1 685 articles were initially identified， and 13 pharmacoeconomic studies were 

ultimately included. The overall quality of the included studies was relatively high， covering interventions including blood 

transfusion and iron chelation therapy （BT-ICT）， hematopoietic stem cell transplantation （HSCT）， and gene therapy. All studies 

employed cost-utility analysis from societal， healthcare system， and payer perspectives. Markov models were most frequently used 

in model design. Most studies adopted a lifetime horizon with a cycle length of one year and a discount rate of 1.5% to 5%. Costs 

mainly focused on direct medical costs， sourced from national insurance databases and published literature. Utility values were 

primarily derived from literature or measured using techniques such as time trade-off. Most studies conducted both deterministic and 

probabilistic sensitivity analyses， identifying the costs of iron 

chelators and utility values as key influential parameters. Some 

studies also performed scenario analyses. CONCLUSIONS  
HSCT was likely more cost-effective than BT-ICT for pediatric/

adolescent patients. BT-ICT demonstrated superior cost-utility 
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for adult patients， with the deferiprone regimen potentially being the most cost-effective option. Current domestic and international 

pharmacoeconomic evaluations for TDT remain limited. Future research should adopt a societal perspective， use a lifetime horizon， 

and strictly follow the CHEERS 2022 checklist when conducting pharmacoeconomic evaluations of treatments for TDT.

KEYWORDS transfusion-dependent β thalassemia； pharmacoeconomics； systematic review； blood transfusion and iron chelation 

therapy； hematopoietic stem cell transplantation； gene therapy

地中海贫血是一种遗传性贫血疾病，其中 β 地中海

贫血是由 β 珠蛋白基因缺失或突变引起的地中海贫血

类型，根据临床表现可分为轻型、中间型及重型[1―2]。我

国南方地区（如广东、广西、福建等）是 β 地中海贫血的

高发区，总体发病率为3%～4%[3]。2023年，国家卫生健

康委发布《第二批罕见病目录》，重型 β 地中海贫血被纳

入其中[4]。重型及需定期输血治疗的中间型 β 地中海贫

血 统 称 为 输 血 依 赖 型 β 地 中 海 贫 血（transfusion-

dependent β thalassemia，TDT）。TDT 患者多在婴儿期

出现严重溶血性贫血，需终身依赖输血维持生存，若未

得到及时干预，多数将在成年前因并发症而死亡[5]。该

疾病给患者及公共卫生体系造成了沉重的经济负担，已

成为 WHO 重点关注的全球公共卫生问题。

目前，TDT 的主要治疗方式为输血治疗，同时需联

合铁螯合剂（如去铁胺、去铁酮、地拉罗司）以缓解铁过

载引发的心力衰竭及肝损伤等并发症[6]。铁螯合剂的医

保报销情况存在地区差异，部分患者仍需承担较高的自

付费用，长期治疗的负担较重[7]。造血干细胞移植（he‐

matopoietic stem cell transplantation，HSCT）虽可实现临

床治愈，但往往面临供体匹配问题与移植风险[8]。近年

来，基因疗法的突破为根治 TDT 提供了新方向，但其临

床应用受限于高昂治疗费用，经济性争议较大。

尽管 TDT 的临床治疗选择在逐步扩展，但不同干预

方案的经济性差异尚未明晰。现有研究多聚焦于传统

铁螯合剂间的比较，对 HSCT 及基因疗法等突破性疗法

的经济性评估较少。鉴于此，本研究通过对国内外 TDT

药物经济学研究的方法学框架与结果进行系统梳理，旨

在为优化临床决策及卫生资源配置提供依据，同时为未

来我国开展本土化研究的方法学设计提供参考。

1　资料与方法
1.1　纳入与排除标准

本研究的纳入标准为：（1）纳入研究类型包括成本-

效果分析、成本-效用分析（cost-utility analysis，CUA）、成

本-效益分析和最小成本分析 4种分析方法在内的药物

经济学研究；（2）研究对象为 TDT 患者，种族、年龄等不

作限制；（3）干预措施包括输血联合铁螯合疗法（blood 

transfusion and iron chelation therapy，BT-ICT）、HSCT 和

基因疗法在内的所有相关治疗方案，干预组和对照组的

治疗方案不作限制；（4）结局指标包括成本、效果（包括

效 用 、效 益）、增 量 成 本 - 效 果 比（incremental cost-

effectiveness ratio，ICER）、质 量 调 整 生 命 年（quality-

adjusted life year，QALY）。

本研究的排除标准为：（1）非中、英文文献；（2）重复

发表的文献；（3）会议摘要或无法获取全文的文献；（4）

有关疾病筛查或预防的药物经济学评价；（5）仅研究疾

病负担或健康质量的文献；（6）目标人群患有其他严重

合并症的文献；（7）仅包含成本分析或模型分析的文献；

（8）回顾性观察研究（因其方法学异质性可能影响后续

结果整合）。

1.2　文献检索策略

采用计算机检索 PubMed、Embase、Web of Science、

the Cochrane Library、中国知网、万方数据库和维普网等

中英文数据库，检索时限均为建库起至 2024 年 12 月。

检索采用主题词与自由词相结合的方式进行，并根据各

数据库特点进行调整；同时检索纳入研究的参考文献，

以补充获取相关资料。中文检索词包括“β 地中海贫血”

“珠蛋白生成障碍性贫血”“经济性评价”“成本-效用”

等；英文检索词包括“beta-thalassemia”“economic evalua‐

tion”“cost-effectiveness”等；以 PubMed 为例的具体检索

策略受篇幅所限未在此处显示，请扫描本文首页二维

码，进入“增强出版”页面查看附图1。

1.3　文献筛选与资料提取

由2名研究者独立筛选文献、提取资料并交叉核对；

如有分歧，则通过讨论或与第三方协商解决。文献筛选

时首先阅读文题，在排除明显不相关文献后，进一步阅

读摘要和全文以确定是否纳入。如有需要，通过邮件、

电话联系原始研究者获取未确定但对本研究非常重要

的信息。资料提取内容包括：（1）纳入研究的基本特征，

如第一作者、研究对象等；（2）模型结构与研究假设，如

模型类型、循环周期等；（3）成本与健康产出，如纳入成

本类型、健康结果指标选择等；（4）不确定性分析，如亚

组分析和敏感性分析等；（5）阈值和基本分析结果。

1.4　纳入文献的偏倚风险评价

药物经济学研究的偏倚风险评价目前未见公认标

准。本研究采用《卫生经济学评价报告标准共识 2022》

（Consolidated Health Economic Evaluation Reporting 

Standards 2022，CHEERS 2022）清单[9―11]对纳入文献进

行质量评价。2名研究者参考文献[12]的文献质量划分

标准（即文章符合率≥80% 为高质量、65%～＜80% 为中

高质量、50%～＜65% 为中等质量、＜50% 为低质量；其

中“文章符合率”指纳入研究针对 CHEERS 2022清单中

28项报告条目的达标比例），从基本信息、研究方法、结

果报告等方面，独立评价纳入文献的研究质量并交叉核

对结果。
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1.5　统计学分析

使用 Excel 2019软件汇总并筛选信息，从方法学角

度对模型结构和设定、临床数据外推、成本和效用测算

等方面进行归纳，同时对纳入研究的经济性评价结果和

敏感性分析结果等进行描述性分析和定性系统评价。

2　结果

2.1　文献筛选流程及结果

初检共获得相关文献 1 685 篇，经剔重获得 1 518

篇。阅读标题与摘要初筛、阅读全文复筛后，最终纳入

13 个药物经济学评价研究[13―25]，所有文献均为英文文

献。文献筛选流程及结果受篇幅所限未在此处显示，请

扫描本文首页二维码，进入“增强出版”页面查看附图2。

2.2　纳入文献的基本特征

纳入文献的发表时间跨度为2007－2021年；所有文

献均为单个国家或地区的研究；6个研究[13，15—16，19—20，22]将

儿童患者作为研究对象，其余研究未对年龄明确界定；

治疗方案主要分为 BT-ICT 和 HSCT 2种，包括 2种治疗

方案的对比，以及 BT-ICT 中不同铁螯合剂（如地拉罗

司、去铁胺和去铁酮）或用药方案的比较；另有 1 个研

究[25]对基因疗法对比 BT-ICT 的经济性进行了评价。纳

入研究的基本特征见表1。

2.3　纳入文献的偏倚风险评价结果

13篇文献中，中高质量文献占 92.3%，说明纳入文

献的总体质量较好；其中有 6篇[14―15，17，20―21，25]（46.2%）为

高质量文献。所有文献均未明确卫生经济分析计划、

未能充分考虑利益相关者参与的影响；大部分文献未

进行异质性分析，未描述分布效应以及利益相关者的

参与情况；少数文献对分析和假设、资金来源与利益冲

突等描述得不够充分。纳入文献的偏倚风险评价结果

见表 2（偏倚风险评价热力图受篇幅所限未在此处显

示，请扫描本文首页二维码，进入“增强出版”页面查看

附图 3）。

表2　纳入文献的偏倚风险评价结果

第一作者及发表年份

Delea 2007[13]

Leelahavarong 2010[14]

Luangasanatip 2011[15]

Karnon 2012[16]

Keshtkaran 2013[17]

Bentley 2013[18]

Ho 2013[19]

Sruamsiri 2013[20]

Pepe 2017[21]

John 2018[22]

Li 2020[23]

Saiyarsarai 2020[24]

Kansal 2021[25]
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注：表中评分“1”为“完全符合”，“0.5”为“部分符合”，0为“不符合/不适用”；文章符合率：“完全符合”与“部分符合”项之和占项目总数（28项）

的百分比。

表1　纳入研究的基本特征

第一作者及发表年份
Delea 2007[13]

Leelahavarong 2010[14]

Luangasanatip 2011[15]

Karnon 2012[16]

Keshtkaran 2013[17]

Bentley 2013[18]

Ho 2013[19]

Sruamsiri 2013[20]

Pepe 2017[21]

John 2018[22]

Li 2020[23]

Saiyarsarai 2020[24]

Kansal 2021[25]

国家/地区
美国
泰国
泰国
英国
伊朗
英国

中国台湾地区
泰国
意大利

印度
中国
伊朗
美国

研究对象
TDT 儿童患者
TDT 患者（1～28 岁）

TDT 儿童患者（6 岁）

TDT 儿童患者（6 岁）

TDT 患者
TDT 患者

TDT 儿童患者（2 岁）

TDT 儿童患者（9～18 岁）

TDT 患者

TDT 儿童患者
TDT 患者（儿童/成人）

TDT 患者（儿童/成人）

TDT 患者（2～50 岁）

研究角度
卫生体系
全社会
全社会
卫生体系
全社会
卫生体系

卫生体系
全社会
卫生体系

全社会
卫生体系
医保支付方
医保支付方

治疗方案
BT-ICT

HSCT vs. BT-ICT

BT-ICT

BT-ICT

BT-ICT

BT-ICT

BT-ICT

RI-HSCT vs. BT-ICT

BT-ICT

HSCT vs. BT-ICT

BT-ICT

BT-ICT

Beti-cel vs. BT-ICT

治疗药物
地拉罗司 vs. 去铁胺
地拉罗司+去铁胺
地拉罗司 vs. 去铁胺 vs. 去铁酮
地拉罗司 vs. 去铁胺
地拉罗司 vs. 去铁胺
去铁酮 vs. 地拉罗司/去铁胺
去铁酮 vs. 地拉罗司+去铁胺
地拉罗司 vs. 去铁胺
－

去铁酮 vs. 地拉罗司
去铁酮 vs. 去铁胺
地拉罗司
去铁胺 vs. 去铁酮 vs. 地拉罗司 vs. 去铁胺+去铁酮
地拉罗司 vs. 去铁胺
－

评价方法
CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

CUA

RI-HSCT：低强度造血干细胞移植；Beti-cel：一种基因疗法；－：未报道或不适用。
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2.4　模型结构与研究假设

2.4.1　模型类型

纳入的 13个研究中，有 11个研究[13―21，23―24]（84.6%）

采用马尔可夫模型，1个研究[22]（7.7%）采用决策树和马

尔可夫的混合模型，1 个研究[25]（7.7%）采用微观模拟

模型。

2.4.2　健康状态

所有研究均对模型中健康状态的设置进行了阐明。

其中，9 个研究[13，15―19，21，23―24]（69.2%）采用三状态模型，2

个研究[14，25]（15.4%）采用五状态模型，1个研究[22]（7.7%）

采用七状态模型，1 个研究[20]（7.7%）采用八状态模型。

三状态模型研究均为 BT-ICT 中铁螯合剂间的比较研

究，主要包含生存-无心脏并发症、生存-伴心脏并发症和

死亡 3种状态；多状态模型研究均涉及 HSCT 与其他治

疗方案的比较，主要包含 HSCT 第 1、2年以及后续年、

HSCT 失败转至 BT-ICT 和死亡等状态。

2.4.3　研究时限

纳入研究中，8个研究[14―15，17，19―20，22，24―25]（61.5%）的研

究时限为终身，3 个研究[18，21，23]（23.1%）的研究时限为 5

年，2个研究[13，16]（15.4%）的研究时限为50年。

2.4.4　模型周期

纳入研究中，除 1个研究[25]（7.7%）未阐明具体的模

型周期以外，其余 12个研究[13—24]（92.3%）的模型周期均

设置为1年。

2.4.5　半循环校正

现实情况中疾病状态的转移可以在整个周期内连

续发生，而采用马尔可夫模型时往往仅设定状态转移发

生于周期端点，因此需通过半循环校正以降低偏差。12

个基于马尔可夫模型的研究[13—21，22—24]（92.3%）均未进行

或未说明是否进行半循环校正。

2.4.6　模型验证

纳入研究中，2个研究[18，25]（15.4%）通过多维度验证

以确保模型稳健性，但受限于缺乏相关数据而均未进行

外部验证；其余 11个研究[13—17，19—24]（84.6%）未进行或未

说明是否进行模型验证。

2.4.7　贴现率

纳入研究中，1个研究[16]（7.7%）未报告贴现率，其余

12 个研究[13—15，17—25]（92.3%）的贴现率为 1.5%～5%。其

中 10个研究（76.9%）将成本和健康产出的贴现率设置

为 3.5%[18]、3%[13―15，19―22，25]或 1.5%[23]；2个研究[17，24]（15.4%）

对成本和健康产出进行差异化贴现，分别设置为 5%

和3%。

2.5　成本与健康产出

2.5.1　成本构成类型

6 个[13，16，18―19，21，23]（46.2%）选 用 卫 生 体 系 角 度 和 2

个[24―25]（15.4%）选用医保支付方角度的研究仅纳入了铁

螯合剂费用、HSCT 手术费、门诊费、不良反应管理费用

等 直 接 医 疗 成 本 。 选 用 全 社 会 角 度 的 5 个 研

究[14―15，17，20，22]（38.5%）中，3 个[14―15，20]（23.1%）全面考虑了

直接医疗成本、直接非医疗成本（包括治疗过程中的交

通费等）和间接成本（包括患者及其家属的生产力损失

等），1个[17]（7.7%）纳入了直接医疗成本和间接成本，1

个[22]（7.7%）仅将直接医疗成本纳入成本计算。详情

见表3。

2.5.2　健康产出的选择与测量

纳入的 13个研究均为 CUA，且均选择 QALY 作为

健康产出指标，其中3个研究[13，17，22]（23.1%）对 LY 进行了

表3　纳入研究的成本与健康产出、不确定性分析及经济性分析结果

第一作者及发表年份
Delea 2007[13]

Leelahavarong 2010[14]

Luangasanatip 2011[15]

Karnon 2012[16]

Keshtkaran 2013[17]

Bentley 2013[18]

Ho 2013[19]

Sruamsiri 2013[20]

Pepe 2017[21]

John 2018[22]

Li 2020[23]

Saiyarsarai 2020[24]

Kansal 2021[25]

纳入成本
直接医疗成本
直接医疗成本、直接非医疗成
本、间接成本
直接医疗成本、直接非医疗成
本、间接成本

直接医疗成本
直接医疗成本、间接成本
直接医疗成本
直接医疗成本
直接医疗成本、直接非医疗成
本、间接成本
直接医疗成本
直接医疗成本

直接医疗成本
直接医疗成本

直接医疗成本

结果指标
LY、QALY

QALY

QALY

QALY

LY、QALY

QALY

QALY

QALY

QALY

LY、QALY

QALY

QALY

QALY

亚组分析
否
否

否

否
否
否
否
否

否
否

否
否

否

敏感性分析
DSA、PSA

DSA、PSA

DSA、PSA

DSA、PSA

DSA、PSA

DSA、PSA

DSA

DSA、PSA

DSA、PSA

PSA

DSA、PSA

DSA

DSA、PSA

情境分析
否
否

否

否
否
是
否
否

是
否

否
是

是

阈值（来源）

50 000～100 000 美元/QALY（文献）

300 000 泰铢/QALY（3 倍人均 GDP）

8 707 美元/QALY（3 倍人均 GDP）

20 000 英镑/QALY（未提及来源）

－

20 000 英镑/QALY（未提及来源）

50 000～100 000 美元/QALY（文献）

12 263 美元/QALY（3 倍人均 GDP）

20 000 英镑/QALY（未提及来源）

120 300 卢比/QALY（1 倍人均 GDP）

193 932 元/QALY（3 倍人均 GDP）

－（3 倍人均 GDP）

100 000 美元/QALY（未提及来源）

经济性分析结果（ICER）

28 255 美元/QALY

HSCT（MRD）：80 700～103 000 泰 铢/QALY；

HSCT（MUD）：209 000～297 000 泰铢/QALY

去铁酮 vs. 去铁胺：去铁酮 dominant

地拉罗司 vs. 去铁胺：90 648 美元/QALY

地拉罗司 vs. 去铁酮：106 445 美元/QALY

dominant

dominant

dominant

15 596 美元/QALY

3 236 美元/QALY

dominant

HSCT（MRD）：64 096 卢比/QALY

HSCT（MUD）：167 656 卢比/QALY

dominated

儿童：2 837 美元/QALY

成人：6 924 美元/QALY

34 833 美元/QALY

经济性方案
地拉罗司
HSCT（MRD）：年龄＜17 岁；

HSCT（MUD）：年龄＜10 岁
去铁酮＞去铁胺＞地拉罗司

地拉罗司
地拉罗司
去铁酮
地拉罗司
RI-HSCT

去铁酮
HSCT（MRD）

去铁酮
地拉罗司

Beti-cel

LY：生命年；DSA：确定型敏感性分析；PSA：概率敏感性分析；GDP：国内生产总值；MRD：人类白细胞抗原全相合亲缘供体；MUD：人类白细

胞抗原全相合非亲缘供体；dominant：绝对优势；－：未报道具体数据或不适用。
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额外报告。测量 QALY 所需效用值多数来源于已发表

文献和专家咨询结果；另有 1个研究[20]（7.7%）采用欧洲

五维健康量表测量 QALY，2个研究[17，23]（15.4%）使用时

间权衡法测量 QALY，1个研究[19]（7.7%）未说明具体效

用值来源。详情见表3。

2.5.3　成本与健康产出的数据来源

纳入研究的成本数据来源有国家医保数据库、已发

表文献、市场参考价格和医院核算系统等，另有部分数

据通过问卷调查与访谈相结合的方式汇总得到。健康

产出相关临床数据主要来源于文献、现有临床试验及真

实世界证据。

2.6　不确定性分析

2.6.1　亚组分析

纳入的所有研究均未进行系统性亚组分析，这可能

与2个因素有关：一是纳入目标人群中排除了有其他严

重合并症的患者；二是 TDT 作为一种罕见病，其样本量

相对较小。详情见表3。

2.6.2　敏感性分析和情境分析

纳入的13个研究中，2个研究[19，24]（15.4%）仅进行了

DSA，1 个 研 究[22]（7.7%）仅 进 行 了 PSA，其 余 10 个 研

究[13―18，20―21，23，25]（76.9%）同时进行了 DSA 与 PSA；另有 4

个研究[18，21，24―25]（30.8%）进行了情境分析。详情见表3。

DSA 结果显示，基础分析结果对铁螯合剂价格、不

同健康状态的效用值、成本与健康产出的贴现率、HSCT

临床治愈率等参数较为敏感；绝大部分研究的 PSA 结果

和情境分析结果显示，基础分析结果具有稳健性。

2.7　经济性分析结果

所有研究均进行了增量分析。在比较 BT-ICT 和

HSCT 的 3个研究[14，20，22]中，增量分析结果均显示 HSCT

在特定年龄段患者中具有成本-效用优势。例如泰国的

1个研究[14]显示，以 MRD 为基础的 HSCT 在治疗17岁及

以下患者时相比 BT-ICT 具有成本-效用优势；以 MUD 为

基础的 HSCT 在治疗10岁及以下患者时具有成本-效用

优势。此外，美国的 1个研究[25]显示，Beti-cel 基因疗法

相比 BT-ICT 更具成本-效用优势。

在比较地拉罗司单药与去铁胺单药的研究中，5个

研究[13，16―17，19，24]显示地拉罗司更具有成本-效用优势，2个

研究[15，23]显示去铁胺更具有成本-效用优势；在比较去

铁酮与另外 2 种药物的单药研究中[15，18，21，23]，所有研究

均显示去铁酮更具有成本-效用优势。对于联合用药方

案的比较，1个研究[23]显示地拉罗司相比去铁胺联合去

铁酮更具有成本-效用优势，1 个研究[18]显示去铁酮相

比地拉罗司联合去铁胺更具有成本-效用优势。此外，1

个研究[23]结果显示，相较于单独使用去铁胺或去铁酮，

二 者 联 合 使 用 在 CUA 中 未 表 现 出 显 著 优 势。详 情

见表3。

3　讨论
现有地中海贫血领域的药物经济学评价综述所包

含的研究数量有限，仅局限于对 BT-ICT 中铁螯合剂用

药方案的对比分析，且综述的发表存在时滞性。本研究

通过系统性文献综述，针对 TDT 药物经济学评价文献进

行了细致梳理，涵盖 BT-ICT、HSCT 以及基因疗法等所

有治疗手段，全面整合了各种治疗方案的经济性研究特

征，以期为临床决策提供更为完备的经济学评价依据。

3.1　方法学设计建议

《中国药物经济学评价指南 2020》建议采用全社会

角度进行药物经济学研究，而全社会角度下的药物经济

学评价需要包含直接医疗成本、直接非医疗成本和间接

成本[26]。本综述纳入的文献中仅 5个研究（38.5%）选用

全社会角度，其中有2个研究仅纳入直接医疗成本或直

接医疗成本+间接成本。已有研究显示，TDT 患者治疗

所需成本主要为包括 HSCT 手术费或输血费、铁螯合剂

费 用 和 不 良 反 应 管 理 费 用 等 在 内 的 直 接 医 疗 成

本[14，18，21]。然而，接受骨髓移植的患者在术前及术后恢

复期需休养较长时间，非手术治疗患者则需定期前往医

院输血治疗及监测随访，这些治疗过程对患者及其照护

者的工作和日常生活均造成较大负担[27]。因此，治疗过

程中所产生的直接非医疗成本及间接成本不容忽视。

全社会视角下开展 TDT 的药物经济学评估，能够更全面

地评价各项干预措施的经济性以及对各类主体的影响。

本综述所纳入研究中，超半数研究（61.5%）选用的

研究时限为患者终身。TDT 作为一种需终身干预的遗

传性疾病，其治疗成本与健康结局的评估需匹配疾病的

长期治疗特征。一方面，标准治疗的患者因持续输血而

导致铁过载，其引发的心肌损伤等并发症呈现长期、进

行性发展[6]；另一方面，不同疗法的成本分布差异较大：

BT-ICT 方案的成本在治疗过程中呈相对均衡的持续性

投入，且随病程延长可能因并发症管理而升高；HSCT 或

基因疗法虽前期投入成本较高，但可通过减少后期输血

需求降低总成本。因此，短期研究（如5年）将低估并发

症的治疗管理负担及干预措施的全周期经济性差异。

建议以患者终身作为研究时限，完整捕捉疾病进展与治

疗策略的交互作用以及干预方案对成本和健康产出的

影响。

3.2　不同治疗方案的经济性

当前研究结果显示，在美国、泰国、印度等不同国家

的经济背景下，HSCT 方案在治疗儿童或青少年 TDT 患

者中的经济性分析结果均支持其作为具有经济性的治

疗选择，而 BT-ICT 方案在治疗成年 TDT 患者中更有经

济性。该结果主要与 HSCT 的年龄依赖性疗效特征有

关——临床数据显示，年轻 TDT 患者接受 HSCT 后的生

存获益更为显著，而高龄患者受长期输血相关并发症影

响，通常面临更高的移植风险[28―29]；现有研究也显示，接



· 2420 ·  China Pharmacy  2025 Vol. 36  No. 19 中国药房  2025年第36卷第19期

受 HSCT 治疗的儿童或青少年患者所获 QALY 显著高于

成年患者[14]。因此，在对 TDT 的治疗资源进行统筹配置

时，可考虑结合年龄分层特征，保障儿童/青少年患者

HSCT治疗的可及性，同时推动成年患者BT-ICT治疗的规

范化覆盖，通过差异化策略实现医疗资源效用的最大化。

据报道，Beti-cel 基因疗法相比 BT-ICT 在治疗美国

TDT 患者中展现出经济性优势[25]，但该结论的普适性受

到各个国家或地区卫生体系、患者基线特征等差异的限

制。近年来，我国已先后开展数十项以基因疗法治疗

TDT 患者的临床试验，部分试验的初步数据显示国内基

因疗法具备比 Beti-cel 更好的疗效特征（连续 12个月输

血独立率超过89%）[30―31]。然而，目前针对国内患者的临

床研究仅停留在Ⅰ/Ⅱ期阶段，仍需通过大规模Ⅲ期临床

试验来验证这些基因疗法的疗效与安全性，并结合上市

后患者的长期随访数据评估其卫生经济学价值。

在 TDT 的临床治疗中，铁螯合剂联合用药的应用日

益受到关注。各国临床指南一致推荐，对于伴随铁过载

相关心肌损害的地中海贫血患者，可联合使用去铁胺与

去铁酮治疗[32―34]。我国最新指南明确指出，若单独应用

铁螯合剂时疗效不佳，可采取任意2种铁螯合剂联合治

疗方案[35―36]。然而现有研究表明，针对该联合疗法的药

物经济学评估尚显不足，其长期经济性仍缺乏系统性证

据支持。基于此，仍需开展更多高质量研究以全面评估

不同铁螯合剂联合治疗策略的临床价值，为具体临床实

践提供科学的经济性依据。

3.3　局限性

本研究存在以下局限性：第一，文献筛选过程中仅

纳入了中、英文发表的 TDT 治疗方案的相关经济学研

究，可能因语言限制导致选择偏倚；第二，部分纳入研究

获得制药企业资助，由于资助方与评估干预措施存在利

益关联，因此可能使研究结论产生偏倚；第三，不同国家

卫生体系和临床实践差异可能限制经济性结果的适用

性。Drummond 等[37]的药物经济学评价可转移性框架指

出，各国经济性差异可能源于卫生体系特征、临床实践

模式、成本参数异质性及健康产出测量方法。因此，未

来研究可以结合现有可转移性评估工具[38]，进一步验证

结果的外推性。

综上所述，现有 TDT 的经济性评价结果显示，HSCT

相较于 BT-ICT 在儿童/青少年患者中可能更具经济性；

BT-ICT 对成年患者更具成本-效用优势，其中去铁酮方

案的经济性可能最好。但因为现有研究在研究角度、研

究时限等方面存在较大差异，故该结论在我国的普适性

仍需验证。建议研究者未来在进行 TDT 治疗方案的经

济学评价时，采用全社会角度，以患者全生命周期为研

究时限，严格依据 CHEERS 2022清单等指南性文件要

求开展研究，以提升药物经济学评价的规范性与证据

效力。
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