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摘 要 目的 采用快速卫生技术评估的方法评价地拉罗司治疗地中海贫血铁过载的有效性、安全性和经济性，为临床合理用药

提供循证依据。方法 计算机检索 PubMed、Embase、Cochrane Library、NHS EED、CADTH、中国知网、万方数据库等中英文数据库/

网站，收集地拉罗司对比去铁胺/去铁酮治疗地中海贫血铁过载的卫生技术评估（HTA）、系统评价/Meta分析和药物经济学研究，

检索时限均为建库/建站起至 2021年 6月。在筛选文献、提取资料的基础上，分别采用 HTA checklist、系统性评价方法学质量

评估表、经济评价报告标准量表评价纳入HTA报告、系统评价/Meta分析和药物经济学研究的文献质量，并对有效性、安全性结果

进行定量描述，对经济学评价结果进行定性描述。结果 从1 569篇文献中筛选纳入1篇HTA报告、5篇系统评价/Meta分析和5篇

药物经济学研究。纳入 HTA 报告、系统评价/Meta 分析、药物经济学研究的质量等级均较高。多数研究报道，30 mg/（kg·d）地

拉罗司降低血清铁蛋白水平、肝脏铁过载水平的效果优于去铁胺；地拉罗司组患者的不良反应多为轻度胃肠道刺激症状、皮肤瘙

痒、关节痛、转氨酶升高等，一般不影响后续治疗；去铁胺组与地拉罗司组患者严重不良反应比较，差异无统计学意义[RR＝0.96，

95％CI（0.85，1.08），P＝0.52]；与去铁胺比较，地拉罗司的成本-效益较高；而与去铁酮相比，地拉罗司不太可能具有成本-效益。

结论 地拉罗司治疗地中海贫血铁过载具有良好的有效性和安全性；与去铁胺相比，地拉罗司在伊朗、英国等国家有良好的经济学

优势。

关键词 地拉罗司；地中海贫血铁过载；快速卫生技术评估
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ABSTRACT OBJECTIVE To evaluate the effectiveness，safety and economy of deferasirox for the treatment of iron overload in

thalassemia with rapid health technology assessment，and to provide evidence-based basis for rational clinical use. METHODS

Retrieved from Chinese and English database/website as PubMed，Embase，Cochrane Library，NHS EED，CADTH，CNKI and

Wanfang database，health technology assessment（HTA），systematic evaluation/meta-analysis and pharmacological studies about

deferasirox versus deferoxamine/deferiprone for the treatment of iron overload in thalassemia were collected from the inception to

June 2021. Based on literature screening and data extraction，the quality of literature about HTA reports，systematic evaluation/

Meta-analysis and pharmacoeconomic research were evaluated with HTA checklist，A Measurement Tool to Assess Systematic

Reviews，standard scale of economic evaluation report. The effectiveness and safety results were described quantitatively，and the

economic evaluation results were described qualitatively. RESULTS One HTA report，five systematic evaluation/meta-analysis

and five pharmacoeconomic studies were selected from 1 569

literature. Included HTA reports， systematic evaluation/

meta-analysis，pharmacoeconomic studies were high in quality.

Most studies reported that 30 mg/（kg·d） deferasirox was

better than deferoxamine in reducing the levels of serum
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地中海贫血是一种常见的遗传性血红蛋白疾病，该

病患者依赖定期输血生存，但长期输血带来的铁过载现

象会日益加重，特别是体内重要器官（如心脏、肝脏）出

现铁过载后，可能导致心脏、肝脏和内分泌器官等主要

器官的功能障碍，从而引起器官损伤甚至导致患者死

亡[1]。患者往往需足量使用铁螯合剂才能避免体内的铁

沉积。临床治疗铁沉积的重点是选择合适的铁螯合剂，

以减轻患者体内铁的负担，从而延长患者寿命、改善其

生活质量[2]。目前，临床上常用的铁螯合剂有3种：去铁

胺、去铁酮和地拉罗司。其中去铁胺为注射剂，去铁酮

和地拉罗司为新型口服制剂，后两者明显提高了患者的

依从性。具体而言，在这3种药物中，去铁酮引发的不良

事件较多，临床应用受到较大限制[3]；去铁胺是一种大分

子铁螯合剂，需用静脉或输液泵持续皮下输注，且需在

晚上使用，每次输注时间长达8～12 h，且每天要更换注

射部位，以助药物吸收，正是这些原因导致患者依从性

较低[4]；地拉罗司是一种新型口服铁螯合剂，口服吸收率

高、用药方便、半衰期长，且具有与去铁胺相似的除铁效

果，同时不良反应发生率较低[5]，是2岁以上患者的一线

除铁药物 [6]，但也有小样本随机对照试验（randomized

controlled trial，RCT）发现地拉罗司降低肝脏铁的疗效

不及去铁胺[7]，因此地拉罗司能否取代传统治疗药物去

铁胺仍有争议。在临床选择时，仍需从药物的有效性、

安全性和经济性等多方面进行综合评估。

快速卫生技术评估（rapid health technology assess-

ment，rHTA）是一种对卫生技术的技术特性、临床安全

性、有效性、经济学特性等进行快速、定性的证据评估方

法。相比传统卫生技术评估（health technology assess-

ment，HTA）的评估时间为 1～2年而言，rHTA能够在短

时间（评估时间为1个月）内获取当前最佳证据，更适用

于解决需紧急决策的问题[8]。本研究旨在利用 rHTA的

方法，全面评估地拉罗司治疗地中海贫血铁过载的有效

性、安全性、经济性，旨在为临床药物选择和决策提供循

证依据。

1 资料与方法

1.1 纳入与排除标准

1.1.1 研究类型 本研究纳入的研究类型包括HTA报

告、系统评价/Meta分析、药物经济学研究。

1.1.2 研究对象 本研究的研究对象为输血依赖型、慢

性或重度地中海贫血铁过载患者。

1.1.3 干预措施 干预组患者给予地拉罗司单药口服，

对照组患者给予去铁胺、去铁酮单药或联合其他常规用

药治疗，两组患者用药剂量和疗程不限。

1.1.4 结局指标 本研究的有效性指标包括：血清铁蛋

白水平、肝脏铁过载水平、心肌铁含量下降水平、有效

率。本研究的安全性指标包括：病死率、其他不良事件

（轻度胃肠道刺激症状、皮肤瘙痒、关节痛、转氨酶水平

等）发生率。本研究的经济性指标包括：质量调整生命

年（quality-adjusted life years，QALYs）、增量-成本效果

比（incremental cost effectiveness ratio，ICER）。

1.1.5 排除标准 本研究的排除标准包括：①会议摘

要；②重复发表的文献；③数据缺乏或无法获取全文的

文献。

1.2 检索策略

计算机检索 PubMed、Embase、Cochrane Library，

NHS EED（the NHS Economic Evaluation Database）、

CADTH（Canadian Agency for Drugs and Technologies in

Health）等英文数据库/网站，以及中国知网、万方数据库

等中文数据库。英文数据库 PubMed 和 Embase 以“de-

ferasirox”AND（“systematic review”OR“Meta analysis”）

OR（“cost”OR“economic”）为检索式进行检索；Co-

chrane Library、NHS EED 和 CADTH 以“deferasirox”为

关键词进行检索。中国知网和万方数据库等中文数据

库以“地拉罗司”AND（“系统评价”OR“荟萃分析”OR

“Meta分析”）OR（“成本”OR“经济”OR“费用”）为检索

式进行检索。检索时限均为建库/建站起至2021年6月。

1.3 文献筛选与数据提取

由 2位评价者独立按照纳入与排除标准筛选文献，

如遇分歧则通过讨论或咨询第3位评价者解决。按照预

先设计的资料提取表对纳入文献进行相关数据提取，提

取的资料和数据包括第一作者及发表年份、国家、患者

人群、干预/对照措施、纳入原始研究类型、纳入原始研究

数、纳入原始研究患者总例数、定量分析类型及结局指

标等。

1.4 质量评价

采用国际卫生技术评估组织协会制定的 HTA

ferritin and liver iron overload；ADR induced by deferasirox were mainly gastrointestinal irritation symptoms，skin itching，joint

pain，transaminase elevation，etc.，which generally did not affect subsequent treatment. There was no statistical significance in

severe ADR between deferoxamine group and deferasirox group [RR＝0.96，95％CI（0.85，1.08），P＝0.52]. Compared with

deferoxamine，deferasirox had higher cost-effectiveness；but deferasirox was less likely to be cost-effective than deferiprone.

CONCLUSIONS Deferasirox has good effectiveness and safety for iron overload in thalassemia， and has good economic

advantages in Britain and Iran，compared with deferoxamine.

KEYWORDS deferasirox；iron overload in thalassemia；rapid health technology assessment
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checklist 对纳入 HTA 报告的质量进行评价 [9]。采用系

统性评价方法学质量评估表（A Measurement Tool to

Assess Systematic Reviews，AMSTAR）对纳入系统评价/

Meta 分析的质量进行评价 [10]。采用卫生经济评估报

告标准量表（Consolidated Health Economic Evaluation

Reporting Standards，CHEERS）对纳入药物经济学研究

的质量进行评价[11]。

1.5 数据分析

对纳入HTA报告、系统评价/Meta分析和药物经济

学研究的结果进行描述性分析。纳入的指标以均数差

（mean deviation，MD）、加权均数差（weighted mean dif-

ference，WMD）、相对危险度（risk ratio，RR）、95％置信

区间（confidence interval ，CI）等表示。

2 结果

2.1 文献检索结果

按照相应检索式进行检索，初检后共获得文献

1 569篇，按照筛选流程逐层筛选后，最终纳入文献 11

篇 [6，12－21]，其中 HTA 报告 1篇 [19]、系统评价/Meta 分析 5

篇[6，12－15]、药物经济学研究 5篇[16－18，20－21]。文献筛选流程

及结果见图1。

2.2 纳入文献的基本特征和质量评价结果

纳入HTA报告的基本特征见表1，质量评价结果见

表2。纳入HTA报告基本包含了评估属性，文献质量等

级较高。纳入系统评价/Meta分析的基本特征见表3，质

量评价结果见表 4。16条质量评价项目中，各纳入文献

均至少达标 10项，5篇系统评价/Meta 分析的总体质量

等级较高。纳入药物经济学研究的基本特征见表 5，质

量评价结果见表6（其中文献[19]为HTA报告，包含了药

物经济学评价的相关内容，故在本部分纳入了文献[19]

中药物经济学评价的相关内容）。纳入药物经济学研

究、HTA报告基本包括了24项评估标准，文献质量等级

较高。

表1 纳入HTA报告的基本特征
第一作者及
发表年份

McLeod 2009[19]

国家/评估
年份

英国/2007

患者人群

地中海贫血
患 者 铁 过
载/镰 刀 型
红细胞贫血

干 预 措 施/
对照措施

地 拉 罗 司/
去铁胺或去
铁酮

纳入原始
研究类型

RCT

纳入原始
研究数

6

纳入原始研究
患者总例数

1 480

定 量 分
析类型

直接/间
接比较

图1 文献筛选流程及结果

通过数据库检索获得相关文献（n＝1 569）：
PubMed（n＝893）、Cochrane Library（n＝213）、中国
知网（n＝306）、万方数据库（n＝121）、CADTH（n＝
36）、NHS EED（n＝0）

剔重后获得文献（n＝127）

阅读文题和摘要初筛后获得文献（n＝43）

排除（n＝32）：
·重复数据（n＝10）
·其他疾病（n＝8）
·研究类型不符（n＝10）
·指标不适宜（n＝4）

纳入快速评估的文献（n＝11）：
·HTA报告（n＝1）
·系统评价/Meta分析（n＝5）
·药物经济学研究（n＝5）

表2 纳入HTA报告的质量评价结果

编号
1

2

3

4

5

6

7

8

9

10

11

12

13

14

15

16

17

质量等级

评价条目
有适当的可提供进一步信息的联系方式
准备HTA报告的人是被确认为作者还是以其他方式体现
有关于利益冲突的声明
有关于该报告经过外部审查的声明
有一个简短的总结可供非技术性读者理解
提到所处理的问题和评估的背景
指定评估的范围
对已被评估的卫生技术有了描述

已经使用的信息来源（提供文献搜索的细节：使用的数据库、涵盖的年
份、任何语言限制和关键搜索词等；给出任何成本数据的来源和基础）

是否提供数据源和文献检索策略提供的具体信息
有基于解释选定数据的信息
评估结果是否清楚
对评估结果有解释
评估结论对调查结果进行了讨论
如果与评估相关，是否考虑了医学-法律
评估的结论是否清楚
是否有关于采取进一步行动的建议

McLeod 2009[19]

是
是
是
是
是
是
是
是

是

是
是
是
是
是
否
是
是

较高

表3 纳入系统评价/Meta分析的基本特征

第一作者及
发表年份

Xia 2013[6]

许金云 2020[12]

Dou 2019[13]

Sridharan 2018[14]

Maggio 2011[15]

患者人群

地中海贫血患者

重型地中海贫血患
者铁过载

地中海贫血患者铁
过载

地中海贫血
地中海贫血患者

干预措施/对照措施

地拉罗司/去铁胺

地拉罗司/去铁胺

地拉罗司/去铁胺

地拉罗司/去铁胺
地拉罗司/去铁胺

纳入原始
研究类型

RCT

RCT

RCT

RCT

RCT

纳入原始
研究数

16

10

6

8

16

纳入原始研
究患者例数

1 194

1 321

1 102

1 229

1 520

结局指标

①②③

①②④⑤⑥

①②③

①
①②

①：血清铁蛋白水平；②：肝脏铁过载水平；③：心肌铁含量下降水

平；④：有效率；⑤：病死率；⑥：其他不良事件发生率

表4 纳入系统评价/Meta分析的质量评价结果

评价条目

是否基于PICO原则构建
是否提供前期研究方案
选择依据是否有解释
是否全面检索文献
研究筛选是否具有可重复性
数据提取是否具有可重复性
是否提供纳入/排除清单
是否描述研究基本信息
偏倚风险评估方法是否合理
是否提供基金资助信息
统计学分析方法是否合适
是否考虑单个研究偏倚风险
是否提供异质性解释
是否科学地推导结论
是否评估发表偏倚
是否报告利益冲突
质量等级

Xia
2013[6]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
高

许金云
2020[12]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
是
是
是
是
否
高

Dou
2019[13]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
否
是
是
否
是
高

Sridharan
2018[14]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
否
否
是
否
是
中

Maggio
2011[15]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
是
是
高
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2.3 有效性评价结果

2.3.1 血清铁蛋白水平 1篇 HTA 报告报道了血清铁

蛋白水平[19]，结果显示给予 30 mg/（kg·d）的地拉罗司降

低血清铁蛋白水平的效果优于去铁胺。5篇系统评价/

Meta 分析报道了血清铁蛋白水平：1篇系统评价/Meta

分析对去铁胺皮下注射或静脉注射与地拉罗司口服给

药进行了比较，结果差异无统计学意义[MD＝ 296.61，

95％CI（－13.64，606.86），P＝0.06] [12]；1 篇系统评价/

Meta分析报道，仅大剂量[30 mg/（kg·d）]地拉罗司降低

血清铁蛋白水平的效果优于去铁酮 [MD＝－16.13，

95％CI（－103.91，71.65），P＜0.01] [13]；1 篇系统评价/

Meta分析报道了在地中海贫血患者中，与去铁酮或水飞

蓟素比较，地拉罗司能显著降低患者的血清铁蛋白水

平，差异有统计学意义[WMD＝－567，95％CI（－3 064，

5 560），P＜0.05][14]；1篇系统评价/Meta 分析结果显示，

与去铁酮比较，仅给予地拉罗司 20、30 mg/（kg·d）能

显著降低患者血清铁蛋白水平[MD＝539.03，95％CI

（177.39，900.68），P＝0.003] [6]；另外 1篇系统评价/Meta

分析结果显示，与去铁胺比较，低剂量[5～10 mg/（kg·d）]

地拉罗司可使患者血清铁蛋白水平显著增加，差异有统

计学意义 [WMD＝328，95％ CI（121.65，534.35），P＝

0.002]，但当地拉罗司剂量增至30 mg/（kg·d）时，这一差

异便无统计学意义 [WMD＝77.00，95％CI（－311.91，

465.91），P＝0.70][15]。因此，综合上述研究结果，与去铁胺

比较，高剂量地拉罗司降低血清铁蛋白水平的效果更好。

2.3.2 肝脏铁过载水平 1篇 HTA 报告报道了肝脏铁

过载水平，结果显示20 mg/（kg·d）的地拉罗司与去铁胺

降低肝脏铁过载水平的效果比较，差异无统计学意

义[19]。4篇系统评价/Meta分析报道了肝脏铁过载水平：

1篇系统评价/Meta分析报道了地拉罗司对比去铁胺降

低肝脏铁过载水平，差异无统计学意义[RR＝0.48，95％CI

（0.09，2.63），P＝0.4][12]；1篇系统评价/Meta分析报道，仅

30 mg/（kg·d）地拉罗司降低肝脏铁过载水平的效果优于

去铁胺[MD＝2.43，95％CI（1.75，3.12），P＜0.01]，其他

剂量的差异则无统计学意义[13]；1篇系统评价/Meta分析

报道，在降低肝脏铁过载水平方面，地拉罗司的效果优

于去铁胺，差异有统计学意义[WMD＝－11.4 ，95％CI

（－22.6，－0.3），P＜0.05][14]；另外 1篇系统评价/Meta分

析报道，30 mg/（kg·d）地拉罗司能明显降低患者的肝脏

铁过载水平[MD＝2.50，95％CI（0.54，4.62），P＝0.01]，

而 20 mg/（kg·d）地拉罗司和去铁胺降低肝脏铁过载水

平的效果相似[6]。

2.3.3 心肌铁含量下降水平 1篇系统评价/Meta分析

报道了心肌铁含量下降水平，结果显示地拉罗司组心肌

铁含量下降水平显著优于去铁酮组，差异有统计学意

义[MD＝－0.09，95％CI（－0.26，0.08），P＝0.03]；但是

在异质性检验时发现了高异质性，可能是样本量较小

（n＝98）和研究持续时间短（随访时间不超过12个月）等

原因导致的[13]。

2.3.4 有效率 1篇系统评价/Meta分析报道了有效率，

结果显示给予地拉罗司 10、20 mg/（kg·d）治疗后，有效

率均显著高于去铁酮；合并这两个剂量亚组的数据进行

Meta 分析，其有效率与去铁酮比较差异也有统计学意

义[RR＝0.80，95％CI（0.71，0.90），P＜0.01][12]。

2.4 安全性评价

2.4.1 病死率 2篇系统评价/Meta分析有死亡病例的

表5 纳入药物经济学研究的基本信息

第一作者及发表年份
Keshtkaran 2013[16]

Karnon 2012[17]

Luangasanatip 2011[18]

McLeod 2009[19]

Pepe 2017[20]

Saiyarsarai 2020[21]

国家
伊朗
英国
泰国
英国
意大利
伊朗

研究方法
成本-效用分析
成本-效果分析
成本-效果分析
成本-效益分析
成本-效益分析
成本-效用分析

模型
Markov 模型
循环状态转换模型
Markov模型
成本-效益模型
Markov模型
Markov模型

研究视角
社会
英国国家卫生服务
社会
社会
医疗保健系统
支付者

研究时限
终生
50年
1年
2年
5年
终生

患者人群
输血依赖型地中海贫血患者
慢性铁过载地中海贫血患者
输血依赖型地中海贫血
地中海贫血患者
慢性铁过载地中海贫血患者
重度地中海贫血患者

干预措施/对照措施
地拉罗司/去铁胺
地拉罗司/去铁胺
地拉罗司/去铁胺或去铁酮
地拉罗司/去铁胺或去铁酮
地拉罗司/去铁胺或去铁酮
地拉罗司/去铁胺

表6 纳入药物经济学研究的质量评价结果

编号

1

2

3

4

5

6

7

8

9

10

11

12

13

14

15

16

17

18

19

20

21

22

23

24

质量等级

质量评价项目

题目
摘要
背景与目的
目标人群与亚组
机构设置与地理位置
研究角度
对照组
研究时限
折现率
健康结局选择
有效性指标
基于偏好结局的评估
估计成本与资源
货币单位与价值时点
模型选择
假设
分析方法
研究参数
增量成本与结局
不确定性的说明
异质性的说明

研究的发现、局限、适
用性及现有情况描述

资金来源
利益冲突

Keshtkaran
2012[16]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
是
是
是
是
是
是
是
否

是

否
是

较高

Karnon
2012[17]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
是
是
是
是
是
是
是
否

是

是
否

较高

Luangasanatip
2011[18]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否

是

否
是

较高

McLeod
2009[19]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否

是

是
否

较高

Pepe
2017[20]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否

是

是
是
高

Saiyarsarai
2020[21]

是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
是
否
是
是
是
是
是
是
是
是
否

是

是
是
高
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报道。对结果进行合并分析，结果显示地拉罗司组与去

铁胺组的病死率比较，差异无统计学意义[RR＝0.48，

95％CI（0.09，2.63），P＝0.4][12－13]。

2.4.2 其他不良事件发生情况 文献报道的地拉罗司

不良反应多为轻度胃肠道刺激症状、皮肤瘙痒、关节痛、

转氨酶水平升高等，一般不影响后续治疗。有研究报

道，与去铁胺比较，地拉罗司治疗过程中出现的严重不

良反应（心律失常、脑膜炎和神经感觉性耳聋等）发生率

的差异无统计学意义[RR＝0.96，95％CI（0.85，1.08），

P＝0.52][12]。另外 1篇文献报道，与去铁胺组相比，地拉

罗司组的血清肌酐升高[RR＝2.69，95％CI（1.98，3.67），

P＜0.01]和丙氨酸转氨酶升高[RR＝5.67，95％CI（1.01，

31.79），P＝0.05]的不良反应发生率显著升高[13]；然而该

结果的异质性较高，且肌酐和丙氨酸转氨酶水平在停药

后恢复，可能是因为参与者数量有限、研究时间短导致

的假阳性结果。

2.5 经济性评价

共有 6篇文献涉及地拉罗司的经济性评价[16－21]，其

中包含1篇HTA报告[19]。

Keshtkaran等[16]从伊朗社会的角度出发，评价了地

拉罗司治疗地中海贫血铁过载患者的治疗效果，结果地

拉罗司组和去铁胺组每例患者的平均终生总费用估计

分别为 47 029、143 522国际美元（$Int），平均QALYs分

别为12.28、7.76，计算得出的 ICER表明使用地拉罗司代

替去铁胺可以经济有效地治疗地中海贫血。Karnon

等[17]对英国地中海贫血患者调查后发现，接受去铁胺治

疗的患者平均终生治疗费用比地拉罗司高出 70 000英

镑：地拉罗司组患者的药品购买成本增加了 100 000英

镑，但去铁胺组相关的管理费用却增加了 170 000英

镑。这是因为去铁胺需要使用注射器，即使使用去铁胺

的患者比例从79％降低到25％，获得每个QALY的增量

费用仍远低于 20 000英镑；而地拉罗司仅需口服给药，

患者具有更高的依从性、更少的并发症，结合口服给药

对生活质量的影响，估计地拉罗司的平均获益为 4.85

QALYs，成本更低，患者获得的 QALYs 更高，所以地拉

罗司较高的购买成本抵消了与去铁胺输液相关的设备

成本。在通过口服给药方式获得的健康益处以及改善

患者依从性方面与去铁胺相比，地拉罗司可能成为具有

成本-效益优势的干预措施。

Luangasanatip等[18]发现，与去铁胺相比，使用去铁酮

更有经济优势，可节省生命周期成本91 117美元。根据

每个QALY的成本-效益临界值 2 902美元计算，与去铁

胺或去铁酮相比，地拉罗司具有成本-效益优势的可能

性为 0；与去铁酮相比，仅当地拉罗司成本低至每片

（250 mg）1.68美元时，其才具有成本-效益优势。因此与

去铁胺相比，使用去铁酮可以节省成本；而与去铁胺或

去铁酮相比，地拉罗司不具有成本-效果优势。McLeod

等[19]发现，地拉罗司可能只对幼儿患者具有成本-效益优

势；由于地拉罗司和去铁酮之间的价格差异很大，因此

对于大多数短期治疗的患者来说，地拉罗司不太可能具

有成本-效益优势；而对于年龄较大的儿童和成人而言，

去铁酮似乎更节省成本。

Pepe等[20]通过成本-效益分析发现，在所有模型中，

地拉罗司均产生了更高的QALY收益，但总成本更高；

去铁酮的使用可能会节省意大利医疗保健系统的成本，

是主要的治疗策略，也是最具成本-效益优势的治疗方

法。2020年，Saiyarsarai 等 [21]通过建立 Markov 模型，预

测 3年内使用去铁胺的成本为 44 021 478美元，而用地

拉罗司替代 33％品牌市场份额后的成本为 42 452 606

美元。这个替代相当于3年内为支付者节省了近1 568 872

美元。Saiyarsarai等[21]从支付者角度评估了地拉罗司与

去铁胺的成本-效益，结果表明，地拉罗司是治疗地中海

贫血铁过载患者的一种成本-效益更高的选择。

3 讨论

根据《2011 年铁过载诊断与治疗的中国专家共

识》[22]，除了传统的去铁胺、去铁酮外，新型口服铁螯合

剂地拉罗司逐渐被广泛使用，因此本研究对地拉罗司治

疗地中海贫血铁过载的临床效果进行了探讨。地中海

贫血患者常规输血会导致其体内铁沉积物的积累，特别

是在肝脏、心脏和内分泌系统中，铁螯合疗法的目的是

去除患者体内多余的铁。本研究通过分析纳入的文献，

发现对于地中海贫血铁过载患者来说，与去铁胺、去铁

酮相比，地拉罗司在降低心肌铁含量方面有明显优势；

血清铁蛋白水平在地拉罗司剂量为 30 mg/（kg·d）时有

显著降低，在其他剂量时则未见明显改善；但在降低肝

脏铁过载水平方面，与去铁胺或水飞蓟素相比，地拉罗

司的效果更明显。在安全性方面，经地拉罗司、去铁胺

治疗后，患者主要出现胃肠道刺激、皮肤瘙痒、关节痛、

转氨酶水平升高等不良反应，不良事件发生情况并没有

显著差异，提示该药的有效性和安全性均较好。

本文纳入的 6篇经济学研究中，Karnon等[17]对慢性

铁过载的地中海贫血患者调查发现，虽然新型口服制剂

地拉罗司的购买成本较高，但去铁胺需采用静脉或输液

泵持续皮下输注[4]，地拉罗司的较高购买成本抵消了与

去铁胺输液相关的设备成本，结合通过口服给药方式获

得的健康益处以及患者依从性的改善情况，表明地拉罗

司可能更有益处。同时，Luangasanatip等[18]发现，与去铁

胺相比，使用去铁酮更占优势；而由于地拉罗司和去铁

酮之间的价格差异很大，因此去铁酮似乎更节省成本。

本研究为 rHTA，对纳入研究仅作定性的描述性分

析，且检索纳入文献的语言仅限于中文和英文，结果具
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有一定的局限性。现有的研究观察时间多在几年内，需

要更为长期的RCT来评价地拉罗司治疗地中海贫血铁

过载的远期有效性、安全性及经济性；由于地拉罗司与

去铁胺给药途径不同，很难对观察对象实施盲法，可能

导致偏倚，也可能导致异质性的产生；而不同研究之间

所用的有效率评估标准不同，也可能影响结论的稳

定性。
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