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摘要摘要：：目的 基于快速卫生技术评估利妥昔单抗（RTX）治疗成人原发免疫性血小板减少症（ITP）的有效性、安全性和经济性。方法

检索 PubMed，Embase，The Cochrane Library，中国知网和万方等中英文数据库，同时检索国内外卫生技术评估（HTA）机构官方网站，收

集利妥昔单抗与安慰剂、其他阳性对照药单药或联合其他常规药物治疗 ITP 的相关文献，检索时限为各数据库自建库起至 2023年

9月 30日，采用快速 HTA评价方法对系统评价 / Meta分析、经济学研究进行质量评价。结果 共纳入 9篇系统评价 / Meta分析（1篇

中质量，8篇低质量）和 4篇经济学研究（质量均合格）。成人 ITP患者有效性方面，与标准治疗相比，利妥昔单抗的完全缓解（CR）率更

高（P = 0. 002），但部分缓解（PR）率无显著差异（P > 0. 10），也不会明显改变严重出血的风险。与对照组相比，利妥昔单抗组第 6，12个

月的持续缓解（SR）率显著升高（P = 0. 000 7，P = 0. 000 3），低剂量（100 mg）和标准剂量（375 mg）亚组第 12 个月 SR 率无显著差异

（P = 0. 54）。联用方案（利妥昔单抗 + 糖皮质激素）与单用糖皮质激素相比，能升高提高 SR 率（P < 0. 05），并升高第 3 个月的 CR 率

（P < 0. 000 01）和总体反应（OR）率（P < 0. 000 01），但 PR 率无显著差异（P = 0. 76），且不会显著改变 12 个月及以上的复发率（P >
0. 05）。安全性方面，利妥昔单抗组与对照组的感染率及高血糖、高血压、电解质紊乱等其他不良事件（AE）发生率无显著差异（P >
0. 05），但利妥昔单抗联合治疗组严重 AE 发生率显著升高（P < 0. 05）。经济性方面，早期使用 RTX 而非血小板生成素受体激动剂对

慢性成人 ITP患者是一种具有成本效益的治疗方案。一项日本的经济学研究表明，与成人 ITP标准治疗相比，加用利妥昔单抗可降低

2年期间的治疗费用，减少死亡人数，以及减少出现 AE并需要紧急治疗的患者数，具有经济性。我国的经济性研究显示，与单用地塞

米松相比，地塞米松 + 利妥昔单抗方案可使每例患者平均多获得 0. 14 个质量调整生命年（QALY），增量成本效果比为 4 356 美元 /
QALY，低于 1倍我国人均 GDP，因此该联合方案具有明显的经济性优势。结论 利妥昔单抗疗成人 ITP具有更好的远期疗效，且安全

性良好，并具有一定的经济性，但需要进一步开展更多高质量的研究。临床医师可根据治疗目标和患者情况合理选用利妥昔单抗，若

利妥昔单抗在我国获批 ITP适应证并纳入医保支付范畴，可降低患者经济负担并增加社会效益。

关键词关键词：：利妥昔单抗；原发免疫性血小板减少症；有效性；安全性；经济性；快速卫生技术评估

Rapid Health Technology Assessment of Rituximab for the Treatment of Primary Immune
Thrombocytopenia in Adults

DENG Tiantian，BAI Xuesong，LAN Haiyue，CHEN Ye，WANG Jian，QIU Yan
（Shanghai Pudong New Area People's Hospital，Shanghai，China 201299）

AbstractAbstract：：Objective To evaluate the efficacy，safety，and economic value of rituximab （RTX） for the treatment of adult primary
immune thrombocytopenia （ITP） based on rapid health technology assessment （HTA）. Methods Databases including PubMed，
Embase，The Cochrane Library，CNKI，and Wanfang，as well as the official websites of domestic and international HTA institutions，
were searched for relevant literature on RTX compared with placebo，other active controls，or conventional treatment regimens for
ITP. The search period was from database inception to September 30，2023. The rapid HTA methodology was applied to assess the
quality of systematic reviews / Meta - analyses and economic studies. Results A total of nine systematic reviews / Meta -
analyses（one low - quality，eight high - quality） and four economic studies（all of acceptable quality） were included，with study
quality ranging from low to moderate. Regarding efficacy，RTX demonstrated a significantly higher complete remission （CR） rate
than standard treatments（P = 0. 002），although the partial remission（PR） rate showed no significant difference（P > 0. 10），nor
did it significantly alter the risk of severe bleeding. Compared with the control group，RTX significantly increased the sustained
remission （SR） rate at 6 and 12 months （P = 0. 000 7，P = 0. 000 3）. However，no significant difference in SR rates was
observed between the low - dose（100 mg） and standard - dose（375 mg） subgroups at 12 months（P = 0. 54）. The combination
of RTX with glucocorticoids significantly improved the SR rate （P < 0. 05） and increased the CR rate （P < 0. 000 01） and
overall response（OR） rate（P < 0. 000 01） at 3 months compared with glucocorticoid monotherapy，but the PR rate showed no
significant difference（P = 0. 76）. Additionally，this combination did not significantly affect relapse rates at 12 months or beyond
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原发免疫性血小板减少症（ITP）属获得性自身免

疫性出血性疾病，以无明确诱因的孤立性外周血血小

板计数减少为主要特点［1］。我国尚缺乏该病的流行病学

数据，国外综述显示，成人 ITP 的年发病率为（1～6）/
10万［2 - 6］，且常为慢性疾病，患病率约 12 / 10万，儿童

也有约 8 / 10万［3］。ITP患者的死亡风险约为普通人群

的 1. 5倍［7］，患者的生活质量也明显受损［8］。ITP的治疗

目标主要为改善血小板计数，避免严重出血，提高生活

质量，降低病死率。糖皮质激素是最常用的一线治疗药

物，60%～80%的患者可获得初步反应［1］。对糖皮质激

素治疗无效或复发患者建议接受二线治疗，如血小板

生成素受体激动剂（TPO - RA，包括艾曲泊帕、罗米司

亭等）、利妥昔单抗、脾切除术及部分免疫抑制剂（比如

长春新碱、达那唑、环孢素等）［9］。利妥昔单抗为针对B
细胞表面蛋白CD20的嵌合单克隆抗体，可通过细胞凋

亡、抗体依赖性细胞毒性和补体介导的细胞溶解来清

除 B细胞［10］。而 B细胞是针对血小板表面糖蛋白的抗

体来源，在 ITP的发病中起一定作用［11］。虽然利妥昔单

抗用于 ITP（二线）治疗在我国尚属超药品说明书适应

证用药，但国内外 ITP相关指南［1，12 - 13］均已明确推荐，

且美国血液学会（ASH）指南［13］推荐将其用于 ITP持续

3个月及以上的皮质类固醇激素依赖或对皮质类固醇

激素无反应的成人患者。对于希望避免手术或不愿意

长期用药的患者，利妥昔单抗可能也是一个较好的选

择。但利妥昔单抗治疗费用较高，且治疗 ITP目前不纳

入医保支付范畴。虽然已有部分研究评价利妥昔单抗

治疗的临床效果、安全性和经济性，但目前国内外仍无

全面系统的利妥昔单抗治疗 ITP的卫生技术评估

（HTA）推荐意见，不利于临床合理选药。鉴于此，本研

究中首次利用快速HTA技术对利妥昔单抗治疗成人

ITP的有效性、安全性和经济性进行全面评价，为卫生决

策者和临床实践提供决策依据和证据支持。现报道如下。

1 资料与方法

1. 1 文献纳入与排除标准

1. 1. 1 有效性和安全性评价

纳入标准：1）研究类型为已公开发表的HTA报告、

系统评价（SR）或Meta分析；2）研究对象为 ITP患者；3）干
预措施为利妥昔单抗单药或联合其他常规用药治疗，

剂量和疗程不限；4）对照措施为安慰剂、其他阳性对照

药单药或联合其他常规用药治疗，剂量和疗程不限。

排除标准：1）重复报道；2）研究类型不符；3）干预

措施不符合标准；4）信息不足和无法获取全文；5）研究

质量极低；6）非中英文文献。

1. 1. 2 经济性评价

纳入比较RTX与其他阳性对照药物的经济学研究

或HTA报告。排除标准同上。

1. 2 检索策略

全文检索 PubMed、Embase、The Cochrane Library、
Web of Science、Medline及中国知网（CNKI）、万方（Wan⁃
Fang）、维 普（VIP）、中 国 生 物 医 学 文 献 服 务 系 统

（SinoMed）等中英文数据库，以及国内外HTA机构，如

国际卫生技术评估网络（INAHTA）、英国国家卫生与临

床技术优化研究所（NICE）以及加拿大药物和卫生技术

局（CADTH）等机构的官方网站及相关数据库，纳入研

究利妥昔单抗的HTA报告、SR / Meta分析及药物经济

学研究。英文检索词为：“immune thrombocytopenia”
“thrombocytopenic purpura”“rituximab”“MabThera”“sys⁃
tematic review”“Meta analysis”“economic”“cost”“health
technology assessment”“pharmacoeconomic”，中文检索词

为：“免疫性血小板减少症”“血小板减少性紫癜”“利妥

昔单抗”“美罗华”“达伯华”“汉利康”“系统评价”“Meta
分析”“荟萃分析”“成本”“费用”“经济”“预算”和“卫生

技术评估”，分别在以上数据库和网站进行全文检索。

检索时限为自建库起至2023年9月30日。

（P > 0. 05）. Regarding safety，there was no significant difference between RTX and the control group in terms of infection rate，
hyperglycemia，hypertension，or electrolyte imbalances （P > 0. 05）. However，the incidence of severe adverse events （AEs） was
significantly higher in the combination therapy group （P < 0. 05）. Regarding economic value，early RTX use instead of
thrombopoietin receptor agonists（TPO - RAs） was a cost - effective strategy for chronic adult ITP patients. A Japanese economic
study indicated that adding RTX to standard adult ITP treatment reduced treatment costs over two years，decreased mortality，and
lowered the number of patients requiring emergency care for AEs，demonstrating economic benefits. In China，an economic study
showed that compared with dexamethasone monotherapy，the dexamethasone + RTX regimen resulted in an additional 0. 14 quality -
adjusted life years （QALYs） per patient，with an incremental cost - effectiveness ratio （ICER） of ＄4 356 per QALY，below
China′s per capita GDP threshold，indicating significant economic advantages. Conclusion RTX provides better long - term efficacy，
good safety，and certain economic benefits in the treatment of adult ITP. However，further high - quality studies are needed.
Clinicians should consider treatment goals and patient conditions when selecting RTX. If RTX is approved for ITP in China and
included in insurance reimbursement，it could reduce patient financial burdens and enhance social benefits.
Key wordsKey words：：rituximab；primary immune thrombocytopenia；efficacy；safety；economic value；rapid health technology assessment
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1. 3 文献筛选与数据提取

由 2名评价者独立筛选文献并提取资料和数据，共

同决定纳入的文献。如遇分歧通过讨论或咨询第 3名评

价者解决。按预先设计的资料提取表提取资料和数据，

内容包括纳入研究的基本特征及研究结果，如检索时

间、人群、样本量、干预措施、结局指标等。对药物经济

学研究，提取其国家、研究方法、研究视角、干预和对照

措施等主要信息。

1. 4 方法学质量评价

由 2名研究人员独立对纳入文献的质量进行评价。

对HTA报告采用国际卫生技术评估组织协会制定的

HTA checklist［14］进行质量评价。SR / Meta分析及经济

学研究分别采用改进的 AMSTAR - 2 量表［15］。及

CHEERS 2022量表［16］进行质量评价。

1. 5 观察指标

有效性指标：①完全反应（CR），治疗后血小板计数

（PLT）≥ 100 × 109 / L且无出血表现；②有效（R），治疗

后PLT ≥ 30 × 109 / L，比基础PLT增加至少 2倍，且无出

血表现；③早期反应（ER），治疗开始 1周达到有效标

准；④初步反应，治疗开始 1个月达有效标准；⑤部分反

应（PR），评价标准同R；⑥总体反应（OR），治疗后PLT ≥
50 × 109 / L；⑦持续有效（SR），患者疗效维持至开始治

疗后 6个月及以上；⑧复发等指标。因不同文献报告的

结局指标不一致，为统一标准，参考指南［1，17］列出各

指标评价标准。

安全性指标：①出血；②大出血发生率（IMH）；③不

良事件（AE）发生率；④严重不良事件［SAE，常见AE评

价标准（CTCAE）≥ 3级］发生率；⑤感染发生率。

经济性指标：包括直接成本，增量成本，质量调整

生命年（QALY）和增量成本 -效果比（ICER）等。

1. 6 统计学处理

采用定性描述方法对纳入研究的数据特征（患者

类型、样本量、治疗措施等）分类梳理、比较与分析，P <
0. 05为差异有统计学意义。对同一个结局指标有多个

研究结果的，比较研究质量、发表年限、纳入样本量等，

选择最优数据报告［18］。
2 结果

2. 1 文献检索结果

检索后获得文献 212篇，筛选后共纳入 14篇，其

中 SR / Meta分析文献 9篇［19 - 27］，经济学评价文献

4篇［28 - 31］，HTA报告1篇［32］。筛选流程见图1。
2. 2 纳入文献的基本特征与质量评价

纳入 SR / Meta文献质量除 1篇为中质量外，其余均

为低质量［33］；纳入的经济学研究的CHEERS 2022评分

为 15. 5～17分，质量合格［34］；详见表 1、表 2。HTA报告

质量较高（checklist评分为10分）。

2. 3 有效性

SR和ER：网状Meta分析显示，对于新诊断的成人

ITP，与单药组相比，利妥昔单抗联合糖皮质激素（地塞

米松、泼尼松或泼尼松龙）组的 SR更高，且联合泼尼松

（龙）组的 SR率最高；联合治疗组的 ER率均高于地塞

米松单药组［95%CI（1. 10，3. 02），P = 0. 044］［19］。另一比

较RTX联合地塞米松和地塞米松单药治疗 ITP疗效和

安全性的Meta分析显示，两组间 SR［RR = 1. 73，95%CI
（1. 36，2. 19），P < 0. 000 01］有显著差异［27］。对利妥昔

单抗标准剂量（375 mg / m2）和低剂量（100 mg）治疗成

人 ITP的Meta分析显示，与对照组相比，RTX治疗明显

升高第6个月和第12个月的SR率（P = 0. 000 7，0. 000 3），

低剂量和标准剂量亚组第 12个月 SR率无显著差异

（RR 2. 00比1. 64，P = 0. 54）［21］。
CR和OR：网状Meta分析显示，在成人 ITP的二线

治疗方案中，与标准治疗组相比，利妥昔单抗组的 CR
率更高［RR = 1. 42，95%CI（1. 13，1. 77），P = 0. 002 0］［23］。
对利妥昔单抗联合地塞米松治疗成人 ITP的Meta分析

表明，联合治疗组第 3个月时的 CR（P < 0. 000 01）和

OR（P < 0. 000 01）均显著高于地塞米松单药组［24，27］。对
利妥昔单抗标准剂量（375 mg / m2）和低剂量（100 mg）
治疗成人 ITP的Meta分析显示，与对照组相比，利妥昔单

抗组的CR率和OR率均显著升高［21，26］，但低剂量和标准

剂量组无显著改变（P = 0. 45，P = 0. 18）［21］。
R和PR：不同文献对这两个指标的报道不一致，但

均定义为“治疗后 PLT ≥ 30 × 109 / L，或比基础 PLT增

加至少 2倍，且无出血表现”，因此把这两个指标视为同

一个指标，下文以 PR表示。与标准治疗组相比，利妥昔

单抗组 PR 率［RR = 1. 26，95%CI（0. 95，1. 67），P =

通过数据库检索获得文献（n = 212）
CNKI（n = 37）；WanFang（n = 20）；VIP（n = 10）；SinoMed（n = 3）；
PubMed（n = 51）；The Cochrane Library（n = 2）；Embase
（n = 18）；Web of Science（n = 41）；Medline（n = 30）

国内外HTA网站
（n = 5）

纳入初筛文献（n = 142）

纳入复筛文献（n = 43）

获取全文（n = 42）

纳入快速评估文献（n = 14）：
SR / Meta分析（n = 9）；经济性评估文献（n = 4）；HTA报告（n = l）

剔除重复文献（n = 75）

阅读标题和摘要初筛后剔除（n = 99）：
数据库文献（n = 95）；HTA报告（n = 4）

剔除会议摘要（n = 1）

排除（n = 28）：
研究质量极低（n = 18）；非中英文文
献（n = 2）；内容不符合标准（n = 8）

图1 文献筛选流程与结果

Fig. 1 Flowchart of literature screening
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0. 11］无显著改变［23］。比较 19种 ITP治疗方案疗效的网

状Meta分析显示，艾曲泊帕联合利妥昔单抗 PR率最

高［22］。与对照组相比，RTX组未显示出更高的 PR率

［RR = 1. 11，95%CI（0. 97，1. 27），P = 0. 12］，且标准剂量

组和低剂量组之间的PR率也无显著差异（P = 0. 11）［21］。
Meta分析显示，地塞米松单药组第 4周的 PR率显著高

于联合（利妥昔单抗 + 地塞米松）治疗组［RR = 0. 66，
95%CI（0. 49，0. 88），P = 0. 005］，但两组第3个月的PR率

无显著差异［RR = 1. 08，95%CI（0. 67，1. 74），P = 0. 76］［24］。
复发：WANG等［24］的研究显示，与地塞米松单药相

比，利妥昔单抗联合地塞米松治疗不会显著改变成人

ITP患者12个月及以上的复发率（P > 0. 05）。

HTA报告［32］：由于在成人 ITP中使用利妥昔单抗

的证据大多为观察性研究，且存在一定的局限性，因此

很难从证据中得出确切结论。

2. 4 安全性

9篇 SR / Meta分析中，有 2篇［22，25］未评估安全性。

其余 7篇文献中，有 4篇［21，23 - 24，27］报道利妥昔单抗组与

对照组的感染率无显著差异，且两组高血糖、高血压和

电解质紊乱等其他AE发生率也无显著差异［24，27］。然而

联合用药相对于单药组有更高的 SAE发生率。WANG
等［19］和谭智琼［27］的研究均表明利妥昔单抗联合地塞

米松组相对于地塞米松单药组有更高的 SAE发生率。

PUAVILAI等［20］的研究表明，与安慰剂相比，利妥昔单

抗联合重组人血小板生成素（rhTPO）SAE的风险最高，

其后依次是利妥昔单抗、艾曲泊帕和罗米司亭，且利妥

昔单抗的出血风险最低。但另外 2项研究显示，对照组

与利妥昔单抗组严重出血风险无显著差异［21，26］。
CHUGH等［23］的研究同样证实，利妥昔单抗加标准治疗

与标准治疗的严重出血风险无显著差异。

2. 5 经济性

NICE的HTA报告［32］显示，很难比较利妥昔单抗与

其他 ITP二线药物的治疗成本。因为利妥昔单抗通常仅

作为 1个疗程的治疗，并旨在诱导长期缓解，而其他二

线药物治疗通常需要持续给予。专家意见建议，对于最

初对利妥昔单抗治疗有反应但随后复发的患者，可以

进一步使用利妥昔单抗治疗。

GOSHUA等［30］从美国卫生系统的角度，对ASH指

南推荐的成人 ITP二线治疗方案（TPO - RA优于利妥

昔单抗 / TPO - RA + 脾切除术，利妥昔单抗优于脾切

除术）进行成本效益分析。通过估计 ICER来衡量 3种二

线疗法的 6种组合方案的成本效益，结果表明，早期使

用脾切除术和利妥昔单抗（而非TPO - RA）对于慢性成

人 ITP患者为具有成本效益的治疗方案，这与ASH指南

表1 纳入SR / Meta分析的基本特征与质量评价结果

Tab. 1 Basic characteristics and quality assessment results of included systematic review / Meta - analysis studies

第一作者与

发表年份

WANG 2023［19］

PUAVILAI 2019［20］

DONG 2021［21］
ZHOU 2022［22］

CHUGH 2015［23］
WANG 2018［24］
冯锐 2017［25］
修建兴 2015［26］
谭智琼 2016［27］

研究数

18

12

12
19

5
11
7
10
9

总例数

1 875

1 313

869
2 615

463
884
717
600
785

干预组

11种治疗方案（包括利妥昔单抗联合

糖皮质激素治疗）

利妥昔单抗或以其为主的治疗

利妥昔单抗；利妥昔单抗 +地塞米松

19种治疗方案

（包括利妥昔单抗单药或联合治疗）

利妥昔单抗 +标准治疗

利妥昔单抗 +地塞米松

利妥昔单抗单用或以其为主的治疗

利妥昔单抗

利妥昔单抗 +糖皮质激素

对照组

其他治疗方案

安慰剂或其他治疗方案

地塞米松；安慰剂

安慰剂或其他治疗药物

标准治疗

地塞米松

安慰剂或其他治疗方案

安慰剂或其他治疗方案

糖皮质激素单药治疗

结局指标

SR、ER和 ≥ 3级AE

PLT反应（治疗后4～6周OR或R）、治疗后6周血小板计数、出血、

复合SAE（死亡、动静脉血栓和严重感染）

CR率、OR率、PR率、SR率、感染率、严重出血率和SAE
R率

CR率、PR率、反应持续时间和AE（临床明显出血、感染和输液反应）

OR率、CR率、PR率、SR率、复发率、Treg细胞计数变化和AE
R率、CR率

CR、OR、严重出血、复发、脾切除、除出血的SAE
OR率、CR率、PR率、SR率、复发率、AE发生率

质量等级

中

低

低

低

低

低

低

低

低

表2 纳入经济学研究的基本特征与质量评价结果

Tab. 2 Basic characteristics and quality assessment results of included economic studies

第一作者与发表年份

GOSHUA 2023［30］
KIKUCHI 2015［31］
GONZÁLEZ - PORRASS 2020［29］
王樱澄 2021［28］

人群

成人慢性 ITP患者

成人 ITP患者

慢性难治性 ITP成年患者

成人慢性 ITP患者

国家

美国

日本

西班牙

中国

视角

卫生系统

医保支付

卫生系统

卫生系统

经济学研究方法

成本 -效益分析

成本 -效益分析

成本分析

成本 -效用分析

干预措施与对照措施

脾切除、利妥昔单抗和TPO - RA 3种治疗6种组合方案互为对照

利妥昔单抗 +标准治疗 vs. 标准治疗

利妥昔单抗 vs. 艾曲泊帕

利妥昔单抗 +地塞米松 vs. 地塞米松

CHEERS评分

17. 0分

16. 5分

16. 5分

15. 5分
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推荐不一致。

KIKUCHI等［31］从日本医保支付者的角度，比较

3种治疗顺序：脾切除术 - 罗米司亭（序列 1）、脾切除

术 -罗米司亭 -利妥昔单抗（序列 2）和脾切除术 -利

妥昔单抗 -罗米司亭（序列 3）的成本效益比。该研究表

明，在序列 1中添加利妥昔单抗可降低 2年期间的治疗

费用，延长PLT ≥ 30 × 109 / L的时间，减少死亡人数，并

减少出现AE并需要紧急治疗的患者数。与成人 ITP标
准治疗组相比，加用利妥昔单抗组的治疗费用更低，疗

效更好。根据研究结果，如果利妥昔单抗在日本治疗

ITP可以报销，医疗费用将会减少。

GONZÁLEZ - PORRAS等［29］从西班牙卫生系统的

角度，评估成人慢性难治性 ITP患者对利妥昔单抗和艾

曲泊帕的治疗有反应者的直接成本。结果表明，包括监

测和出血在内的利妥昔单抗的治疗成本高于艾曲泊

帕，优先推荐艾曲泊帕而非利妥昔单抗。

王樱澄等［28］从我国医疗卫生体系的角度，评价地

塞米松联用利妥昔单抗方案治疗成人慢性 ITP的成本 -
效用。研究表明，与单用地塞米松相比，地塞米松 + 利

妥昔单抗方案可使每位患者平均多获得0. 14个QLAY，
ICER为 4 356美元 / QALY，低于 1倍我国GDPpc，因此

地塞米松 +利妥昔单抗方案具有明显的经济优势。

3 讨论

3. 1 疗效与安全性

对于成人 ITP患者，与其他单药治疗方案相比，

RTX能显著升高 6个月 SR率，但 12个月及以上的疗效

还需要更多证据。相对于安慰剂或其他标准治疗，利妥

昔单抗治疗更有可能出现完全缓解，但 PR率没有显著

性差异。利妥昔单抗单药治疗不显著增加感染、高血

压、高血糖、电解质紊乱等不良反应的发生率，对严重

出血的发生率无显著影响。利妥昔单抗联合糖皮质激

素相对于糖皮质激素单药治疗具有更高的持续有效

率，但 SAE的发生率也更高。对于新诊断成人 ITP患者，

联合治疗方案比传统糖皮质激素单药治疗方案更有

益，且利妥昔单抗联合艾曲泊帕可能是最佳的选择，因

为这两种药物的作用机制互补，且不良反应较少。另

外，利妥昔单抗标准剂量和低剂量治疗的疗效和安全

性无显著性差异，低剂量方案可能是 ITP标准剂量方案

的有效替代方案。经济性研究的结果表明，对于成人

ITP二线治疗，方案中加用或尽早使用利妥昔单抗具有

成本效益，但不能确定是否比TPO - RA更具经济性，需

要更多基于我国 ITP人群的高质量的研究。在地塞米松

一线治疗中加用利妥昔单抗具有经济性。

3. 2 本研究的局限

1）纳入的 SR / Meta分析及经济性研究的质量均不

高，且目前国内外权威HTA报告组织尚未得出关于利

妥昔单抗治疗 ITP的确切评估结论。因此需要更多高质

量的研究，如大样本量的头对头随机对照双盲研究，以

及基于我国 ITP患者的成本 -效益研究，以确定利妥昔

单抗在二线治疗中是否具有疗效和经济性优势。2）对

纳入的研究仅采用定性描述方法，且排除非中英文文

献，研究数据具有局限性。3）未评估儿童 ITP患者，本报

告原计划评估成人和儿童 ITP患者中利妥昔单抗的有

效性、安全性和经济性，但由于儿童 ITP患者的数据缺

乏，故需要更多基于儿童 ITP患者的SR / Meta分析。

3. 3 小结

利妥昔单抗具有更好的持续有效率且不会明显增

加 3级以下一般AE的风险，安全性较好；对于慢性成人

ITP患者，加用或尽早使用利妥昔单抗具有经济性。总

体而言，利妥昔单抗治疗成人 ITP具有一定的有效性、

安全性和经济性，临床医师可根据治疗目标和患者情

况合理选用利妥昔单抗，若该药在我国获批 ITP适应证

并纳入医保支付范畴，可望降低患者经济负担并增加

社会效益。

利益冲突：本研究所有作者均不存在任何利益冲突。
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