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摘 要 目的 比较促性腺激素释放激素类似物（GnRHa）联合重组人生长激素（rhGH）（联用方案）和GnRHa单药（单用方案）治疗

中枢性性早熟（CPP）的长期经济性。方法 从全社会角度出发，基于四川大学华西第二医院开展的真实世界研究，以终身高为效

果指标，以2022年我国农村及城镇居民人均可支配收入（20 133～49 283元）作为社会意愿支付（WTP）阈值，采用成本-效果分析

法比较上述两种药物方案治疗 CPP 女孩的长期经济性。采用单因素敏感性分析和概率敏感性分析验证基础分析结果的稳健性，

并通过情境分析比较不同长效制剂组合方案的经济性。结果 基础分析结果显示，与单用方案相比，采用联用方案每增加 CPP

女孩 1 cm 终身高需多花费25 193.49元；联用方案对于农村地区居民不具有经济性，但对于城镇地区居民具有经济性。单因素敏

感性分析结果显示，对基础分析结果可能产生影响的不确定因素主要为 rhGH 价格、联用方案组患儿终身高、联用方案组 rhGH 治

疗时间、单用方案组患儿终身高。概率敏感性分析结果显示，当 WTP 阈值大于26 010元/cm 时，联用方案具有经济性的概率均高

于单用方案。情境分析结果显示，当使用 GnRHa 长效制剂时，每 3个月肌内注射 1次的联用方案对于农村地区居民不具有经济

性，但对于城镇地区居民具有经济性；当使用 rhGH长效制剂时，每周皮下注射1次的联用方案对于农村地区和城镇地区居民均不

具有经济性。结论 推荐家庭经济负担能力相对较强的CPP患儿在GnRHa治疗的基础上额外联用 rhGH来改善终身高；应考虑治

疗的获益、风险和可负担性，避免盲目追求身高增长而滥用 rhGH。
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monotherapy （monotherapy regimen） in the treatment of central precocious puberty （CPP）. METHODS From the societal 

perspective and based on a real-world study conducted at West China Second Hospital of Sichuan University， the cost-effectiveness 

analysis was performed to compare the long-term cost-effectiveness of two pharmacotherapy regimens for CPP girls， with final 

height as outcome indexes， using per capita disposable income of rural residents and urban residents （20 133-49 283 yuan） in 2022 

as the social willing-to-pay （WTP） threshold. The robustness of the basic analysis result was verified by using one-way sensitivity 

analysis and probability sensitivity analysis， and the cost-effectiveness of different combinations of long-acting preparations was 

compared using scenario analysis. RESULTS The basic analysis result showed that the combination therapy regimen required an 

additional cost of 25 193.49 yuan for every one-centimeter improvement in the final height of girls with CPP compared with the 

monotherapy regimen， which was not cost-effective for residents in rural areas， but it was cost-effective for residents in urban 

areas. One-way sensitivity analysis showed that the uncertain factors with potential impacts on the results were， in order， the price 

of rhGH， the final height of pediatric patients in the combination therapy regimen group， the course of rhGH in the combination 

therapy regimen group， and the final height of pediatric patients in the monotherapy regimen group. Probabilistic sensitivity analysis 

indicated that the probability of the combination therapy regimen being cost-effective was higher than that of the monotherapy 

regimen when WTP was more than 26 010 yuan/cm. When GnRHa long-acting preparation was used for intramuscular injection 

every 3 months， the combination therapy regimen was not cost-effective for rural residents， but was cost-effective for urban 

residents； when rhGH long-acting preparation was injected subcutaneously once a week， the combination therapy regimen was not 

cost-effective for residents in both rural areas and urban areas. CONCLUSIONS The combination of GnRHa and rhGH is only 

recommended for CPP children with better affordability to improve final height. The benefits， risks， and affordability of treatment 

should be comprehensively considered before the decisions on pharmacotherapy， to avoid abuse of rhGH due to the blind pursuit of 

height growth.

KEYWORDS central precocious puberty； gonadotropin-releasing hormone analogue； recombinant human growth hormone； 

height； pharmacoeconomics； cost-effectiveness analysis

中枢性性早熟（central precocious puberty，CPP）是

由于下丘脑-垂体-性腺轴功能提前启动而导致第二性征

呈现及内、外生殖器官快速发育的一种儿科内分泌系统

疾病。每 10万人中有 200～410名女孩、10～50名男孩

患有 CPP，其中女孩发病率为男孩的 15～20 倍[1―3]；同

时，世界各国儿童 CPP 的发病率呈逐年升高的趋势[4―5]，

青春期启动年龄普遍提前，平均每 10年下降 0.24岁[6]。

调查数据显示，性早熟的就诊人数（尤其是 CPP）已位居

儿科门诊疾病的首位[7]。

CPP 的标准治疗药物为促性腺激素释放激素类似

物（gonadotropin-releasing hormone analogue，GnRHa），

该类药物主要通过抑制下丘脑-垂体-性腺轴功能，控制

性发育进程，延缓骨龄进展，改善患儿终身高。研究发

现，CPP 患儿的身高增长速度在接受 GnRHa 治疗后呈现

不同程度的下降，部分患儿甚至出现较为明显的生长减

速，其生长速率显著低于正常青春前期水平[8]。20世纪

90年代国外有研究者提出，在 GnRHa 基础上加用重组

人生长激素（recombinant human growth hormone，rhGH）

治疗 CPP，rhGH 可通过作用于生长激素-胰岛素样生长

因子 1 轴，协同促进儿童骨骼生长板的发育并改善身

高[8]。但是，在 GnRHa 治疗成本的基础上引入价格昂贵

且用药频次更高的 rhGH，可能进一步增加患儿家庭的

医疗负担和经济压力。我国相关专家共识提出，联合用

药前应反复评估 CPP 对身高的影响程度、患儿及其家长

对身高的接受程度、药物经济学等因素，并与患儿及其

家长进行充分沟通后再行决策[8]。目前国内仅有一项与

CPP 药物治疗相关的经济学研究[9]，但该研究仅比较了

不同 GnRHa 品种和剂型的成本差异，尚未涉及 rhGH，仍

缺乏 GnRHa 联合 rhGH 用药与 GnRHa 单独用药“头对

头”比较的药物经济学研究。因此，本研究基于一项前

期在四川大学华西第二医院（以下简称“我院”）开展的

真实世界研究结果，比较了 GnRHa 联合 rhGH 和 GnRHa

单药治疗 CPP 女孩的长期经济性，以期为合理选择更具

有成本-效果优势的 CPP 治疗方案提供证据支持。

1　资料与方法

1.1　研究框架

1.1.1　研究角度

本研究的研究角度为全社会角度。

1.1.2　目标人群

目标人群为确诊为 CPP 的女孩。纳入标准为：（1）

年龄＜18岁的女孩；（2）8岁前出现乳房结节或 10岁前

发生月经初潮，或在界定年龄后出现第二性征但 Tanner

分期进展时间＜6个月；（3）血清黄体生成素（luteinizing 

hormone，LH）基础值≥0.83 IU/mL，或基于免疫化学发

光法的 GnRH 激发试验呈阳性，即 LH 峰值≥5.0 IU/L 且

LH 峰值/卵泡刺激素峰值≥0.6；（4）盆腔彩超见卵巢容

积≥1 mL，内见多个直径≥4 mm 的卵泡；（5）骨龄超过

实际年龄。

排除标准为：（1）有明确病因的继发性 CPP，包括中

枢神经系统异常（如占位性病变、肿瘤、感染、获得性损
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伤等）或其他疾病（如先天性甲状腺功能减退症、先天性

肾上腺皮质增生症、纤维性骨营养不良综合征等）引起

的 CPP；（2）合并其他与性腺功能相关的疾病，如卵巢肿

瘤、先天性卵巢发育不全等；（3）合并其他可能影响身高

的疾病，如生长激素缺乏症、小于胎龄儿等；（4）药物治

疗开始前骨骺已完全闭合者；（5）患有严重全身性感染

且处于急性休克期的危重患儿；（6）对 GnRHa 和 rhGH

过敏者。

1.1.3　治疗措施

单用方案组患儿采用 GnRHa 单药治疗。GnRHa 采

用注射用醋酸亮丙瑞林微球（上海丽珠制药有限公司，

国药准字 H20093852，规格 3.75 mg；日本 Takeda Phar‐

maceutical Company Limited，Osaka Plant，国 药 准 字

J20150109，规格 3.75 mg）或注射用醋酸曲普瑞林（法国

Ipsen Pharma Biotech 公司，国药准字 HJ20140298，规格

3.75 mg），治 疗 剂 量 为 每 次 3.75 mg，每 4 周 肌 内 注

射1次。

联用方案组患儿在单用方案组用药基础上联合

rhGH 治疗。rhGH 采用重组人生长激素注射液（长春金

赛药业有限责任公司，国药准字 S20050025，规格 30 

IU/瓶）或注射用人生长激素 [安徽安科生物工程（集

团）股份有限公司，国药准字 S20190029，规格4 IU/支]，

治 疗 剂 量 为 每 次 0.15～0.20 IU/kg，每天睡前皮下注

射1次。

鉴于前期我院开展的真实世界研究为队列研究，由

医生基于临床经验开具药物处方，因此患儿用药情况有

所不同，但前期研究及集采一致性评价结果提示不同药

物及不同厂家的同一种药物的有效性及安全性差异无

统计学意义。该研究数据收集时间为 2013 年 1 月至

2018 年 12 月 [伦 理 备 案 批 件 号：医 学 科 研 2023 伦 审

批第（012）号]。

1.1.4　研究时限

研究时限为患儿确诊 CPP 至达到终身高阶段，具体

分为治疗阶段和停止治疗阶段。其中，治疗阶段为采用

不同方案进行药物治疗的时间，停止治疗阶段为停药后

至患儿达到终身高的时间，后者不涉及成本支出。

1.2　研究假设

（1）假设患儿使用 rhGH 的治疗剂量在治疗阶段保

持不变；（2）假设患儿依从性较好，均能定期完成药品注

射并到医院门诊完成随访检查。

1.3　成本参数

由于我院真实世界研究未收集入组患儿的成本数

据，故本研究的成本参数主要来源于已发表文献、网站

公开信息和专家咨询等（表1）。成本参数包括直接医疗

成本、直接非医疗成本和间接成本。其中，直接医疗成

本包括药品费用、诊疗检查费用、rhGH 不良事件处置费

用等。由于 GnRHa 的不良反应主要表现为药物注射部

位局部反应，通常短暂、轻微，可在首次用药数天后恢

复，其处理成本占整体治疗费用比例较低，故本研究对

其忽略不计。直接非医疗成本包括患儿及其监护人的

餐饮费、交通费。间接成本主要为患儿监护人因就诊而

产生的误工费。

药品费用取自药智数据库（https：//db.yaozh.com/）

2022年各药品中标价的中位数，以中标最高价和最低价

作为取值范围。除药品费用外的其他直接医疗成本取

自北京、广东、江苏、四川、湖北 5省份政府公开的 2022

年医疗服务项目费用平均数，以5省份费用最高价和最

低价作为取值范围。其余成本参数则来源于国家统计

年鉴、行业调研报告、网站公开信息、专家咨询等。由于

研究时限大于 1 年，故本研究将成本统一贴现至 2022

年，贴现率为5%。

表1　本研究的成本参数

参数名称
直接医疗成本
　药品费用/元
　　1M GnRHa（每瓶）

　　3M GnRHa（每瓶）

　　1D rhGH（每 IU）

　　1W rhGH（每 IU）

　诊疗检查费用/（元/次）

　　门诊挂号费
　　护理费用——体格测量
　　护理费用——药品肌内注射
　　护理费用——静脉采血
　　GnRH 激发试验
　　留观检查费用
　　头颅磁共振成像
　　性激素水平检查
　　妇科彩超检查
　　骨龄 X 片检查
　rhGH 用药监测检查费用/（元/次）

　　甲状腺功能检查
　　血清 IGF-1 及 IGFBP-3 检查
　　空腹血糖及胰岛素检查
　　肝功能检查
　　肾功能检查
　rhGH 不良事件处置费用/（元/次）

直接非医疗成本
　本地就医患儿比例/%
　异地就医患儿比例/%
　餐饮费/（元/d）

　本地就诊交通费/（元/次）

　外地就诊交通费/（元/次）

　外地就诊住宿费/（元/次）

间接成本
　患儿陪护者年均误工天数/d

　劳动力人口就业率/%
　全国平均日工资/元
贴现率/%

基线值

1 179.30

3 925.00

17.42

64.81

18.20

13.70

3.49

5.25

49.30

35.00

555.80

136.83

93.00

69.72

141.88

175.08

21.43

61.12

32.82

937.39

94.51

5.49

75.00

80.00

266.25

186.10

13

94.50

312.41

0.05

取值范围

907.13～1 650.00

3 925.00～4 699.00

6.05～66.47

64.81～103.70

12.00～23.00

6.48～20.00

1.95～5.00

3.26～6.00

35.00～83.20

30.00～45.00

417.00～672.00

115.00～159.16

70.00～120.00

46.00～90.00

91.00～179.40

160.00～200.00

14.00～28.00

50.50～82.00

20.00～51.00

698.81～1 260.14

－

－

51.00～100.00

40.00～120.00

185.83～325.75

169.30～209.30

－

－

147.93～603.88

0～0.08

分布

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

－

－

Gamma

Gamma

Gamma

Gamma

－

－

Gamma

Beta

来源

[10]

[10]

[10]

[10]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[11―15]

[16]

[16]

[17]

[18]

[19]

[20]

专家咨询
[21]

[22]

[23]

1M：1个月剂型；3M：3个月剂型；1D：1日剂型；1W：1周剂型；

GnRH：促性腺激素释放激素；IGF-1：胰岛素样生长因子1；IGFBP-3：胰

岛素样生长因子结合蛋白3。
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1.4　效果参数

本研究中的效果参数主要来源于我院开展的真实

世界研究结果。该项研究为回顾性队列研究，共纳入

CPP 女孩 134例，其中联用方案组 54例、单用方案组 80

例，以通过多因素分析调整后的终身高结果作为两方案

健康产出的效果指标。药物治疗剂量、药物治疗时间、

不良事件发生率等参数均取自该项研究结果。具体效

果参数见表2。

1.5　成本-效果分析

1.5.1　基础分析

采用 TreeAge Pro 2011软件对两方案进行成本-效

果分析，以两方案间的增量成本-效果比（incremental 

cost-effectiveness ratio，ICER）比较联用方案相对于单用

方案的经济性。由于我国暂无公认的针对 CPP 的社会

意愿支付（willing-to-pay，WTP）阈值，为便于讨论不同

药物治疗方案的经济性及其在我国人群中的可负担性，

本研究以 2022年我国农村及城镇居民人均可支配收入

（20 133～49 283元）作为 WTP 阈值[19]。

1.5.2　敏感性分析

采用敏感性分析检验各研究参数的不确定性以验

证基础分析结果的稳健性。（1）单因素敏感性分析：调整

单一参数的取值范围，控制其他参数不变，以分析不同

参数对基础分析结果的影响；当取值范围无法获取时，

以基线值±10% 作为变动范围。通过绘制旋风图来表

示不同参数影响程度的大小，以探讨影响最优方案选择

的主要因素。（2）概率敏感性分析：采用蒙特卡罗模拟法

随机调整所有参数，其中成本参数选取 Gamma 分布，概

率参数选取 Beta 分布，并基于前期我院开展的真实世界

研究结果确定效果参数分布；当分布参数无法获取时，

以基线值的 10% 作为标准误估计变动范围。通过模拟

1 000次随机抽样结果，得到相应成本-效果可接受曲线

与成本-效果平面散点图，用以评估所有参数对基础分

析结果的综合影响。

1.5.3　情境分析

为提高患儿规范化持续治疗的便利性，本研究假设

在临床实践过程中减少用药频率与就诊次数，将所用药

品调整为 GnRHa 长效制剂注射用醋酸亮丙瑞林微球（日

本 Takeda Pharmaceutical Company Limited，Osaka Plant，

国药准字 J20150099，规格 11.25 mg）每次 11.25 mg，每 3

个月肌内注射 1次或（和）rhGH 长效制剂聚乙二醇重组

人生长激素注射液（长春金赛药业有限责任公司，国药

准字 S20140001，规格 54 IU/瓶）每次 0.6 IU/kg，每周皮

下注射1次。基于该情境假设，分析与比较使用不同长

效制剂组合方案的经济性，包括 GnRHa 长效制剂+rhGH

常规制剂、GnRHa 常规制剂+rhGH 长效制剂、GnRHa 长

效制剂+rhGH 长效制剂。既往研究结果显示，使用长效

制剂与使用常规制剂的患儿终身高差异无统计学意

义[24]，故情境分析采用与基础分析一致的效果参数。

2　结果
2.1　基础分析结果

成本-效果分析结果显示，与单用方案相比，联用方

案成本更高、效果更优；ICER 为 25 193.49 元/cm，即采

用 联 用 方 案 每 增 加 CPP 女 孩 1 cm 终 身 高 需 多 花 费   

25 193.49元（表 3）。本研究设定 WTP 阈值为 20 133～

49 283元，当 WTP 阈值为 20 133元/cm 时，联用方案不

具有经济性；但当 WTP 阈值为 49 283元/cm 时，联用方

案具有经济性。

2.2　敏感性分析结果

2.2.1　单因素敏感性分析结果

单因素敏感性分析结果显示，对基础分析结果可能

产生影响的不确定因素主要为 rhGH 价格、联用方案组

患儿终身高、联用方案组 rhGH 治疗时间、单用方案组患

儿终身高。结果见图1。

2.2.2　概率敏感性分析结果

由成本 -效果可接受曲线（图 2）可知，当 WTP 阈

值＞260 10元/cm 时，联用方案具有经济性的概率均高

于单用方案。由成本-效果平面散点图（图 3）可知，当

WTP 阈值为20 133元/cm 时，联用方案具有经济性的概

率为 18.60%；当 WTP 阈值为 49 283元/cm 时，联用方案

具有经济性的概率为96.90%。

表2　本研究的效果参数

参数名称
联用方案患儿终身高/cm

单用方案患儿终身高/cm

联用方案 rhGH 治疗剂量/IU

联用方案 GnRHa 治疗时间/年
单用方案 GnRHa 治疗时间/年
联用方案 rhGH 治疗时间/年
联用方案组不良事件发生率/%
单用方案组不良事件发生率/%

基线值
162.58

160.25

6.50

1.50

1.33

1.25

83.30

15.00

取值范围
161.68～163.47

159.56～160.94

5.80～7.38

1.17～2.15

1.06～1.83

0.85～1.73

74.97～91.63

13.50～16.50

分布
Normal

Normal

Triangular

Triangular

Triangular

Triangular

Beta

Beta

来源
RWS 结果
RWS 结果
RWS 结果
RWS 结果
RWS 结果
RWS 结果
RWS 结果
RWS 结果

RWS：真实世界研究。

表3　两方案治疗CPP的经济学评价

治疗方案
联用方案
单用方案

成本/元
88 289.93

29 589.09

效果/cm

162.58

160.25

增量成本/元
58 700.84

增量效果/cm

2.33

ICER/（元/cm）

25 193.49
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 0
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 0
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 0
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 0
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 0
00
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 0
00

ICER/（元/cm）

W
T

P
＝
20

 1
33

W
T

P
＝

49
 2
83

rhGH 价格
联用方案组患儿终身高
联用方案组 rhGH 治疗时间
单用方案组患儿终身高
联用方案组 GnRHa 治疗时间
单用方案组 GnRHa 治疗时间
联用方案组 rhGH 治疗剂量
GnRHa 价格
贴现率
随访患儿陪护者年均误工费用
rhGH 用药监测年均检查费用
不良事件处置费用

图1　单因素敏感性分析的旋风图
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2.3　情境分析结果

2.3.1　GnRHa 长效制剂+rhGH 常规制剂

当使用 GnRHa 长效制剂+rhGH 常规制剂进行治疗

时，联用方案组总成本为 84 602.00元，效果值为 162.58 

cm；单用方案组总成本为 26 332.83元，效果值为 160.25 

cm。与单用方案相比，联用方案成本更高、效果更优；

ICER 为25 008.23元/cm，即使用联用方案每增加 CPP 女

孩 1 cm 终身高需多花费 25 008.23元。当 WTP 阈值为

20 133元/cm 时，联用方案不具有经济性；当 WTP 阈值

为49 283元/cm 时，联用方案具有经济性。

2.3.2　GnRHa 常规制剂+rhGH 长效制剂

当使用 GnRHa 常规制剂+rhGH 长效制剂进行治疗

时 ，联 用 方 案 组 总 成 本 为 202 048.41 元 ，效 果 值 为

162.58 cm；单用方案组总成本为29 589.09元，效果值为

160.25 cm。与单用方案相比，联用方案成本更高、效果

更优；ICER 为 74 016.88元/cm，即使用联用方案每增加

CPP 女孩1 cm 终身高需多花费74 016.88元。WTP 阈值

不管是20 133元/cm 还是49 283元/cm，联用方案均不具

有经济性。

2.3.3　GnRHa 长效制剂+rhGH 长效制剂

当同时使用 GnRHa 长效制剂和 rhGH 长效制剂进

行治疗时，联用方案组总成本为198 360.49元，效果值为

162.58 cm；单用方案组总成本为26 332.83元，效果值为

160.25 cm。与单用方案相比，联用方案成本更高、效果

更优；ICER 为 73 831.61元/cm，即使用联用方案每增加

CPP 女孩1 cm 终身高需多花费73 831.61元。WTP 阈值

不管是20 133元/cm 还是49 283元/cm，联用方案均不具

有经济性。

3　讨论
本研究首次从全社会角度比较了 GnRHa 联用 rhGH

方案和 GnRHa 单用方案治疗我国 CPP 女孩的经济性，

成本-效果分析结果显示，相较于单用方案，联用方案每

改善 CPP 女孩1 cm 终身高需多花费25 193.49元。在缺

乏基于我国疾病调查的 WTP 阈值的情况下，本研究以

我国 2022年农村及城镇居民人均可支配收入作为切入

点，分别探讨了 CPP 药物治疗方案面向不同地区人群的

经济性。研究结果显示，对于农村地区居民，使用联用

方案改善 CPP 女孩终身高不具有经济性；而对于城镇地

区居民，使用联用方案则具有经济性。

通过单因素敏感性分析发现，rhGH 价格对研究

结果的影响最为突出。当 rhGH 价格从 6.05元/IU 增加

至 66.47 元/IU 时 ，ICER 值 从 10 577.03 元/cm 上 升 至

88 248.66元/cm，该变化区间横跨了本研究设定的 2条

WTP 阈值线，提示调整 rhGH 价格对提高 CPP 患儿家庭

的可负担性具有重要影响。此外，两方案治疗效果（即

终身高）和 rhGH 治疗时间在其参数波动范围内仅跨过

设定的农村地区居民的 WTP 阈值，说明上述因素潜在

影响着农村地区居民对 CPP 整体诊疗费用的可负担性，

而对城镇地区居民的影响较小。概率敏感性分析结果

显示，当 WTP 阈值大于 26 010元/cm 时，联用方案具有

经济性的概率均高于单用方案。基于该结果，决策者可

根据不同药物治疗方案的成本消耗、健康获益和自身经

济承受力综合选择最佳方案。

本研究还显示，当 GnRHa 长效剂型与 rhGH 常规剂

型联用时，联用方案对于农村地区居民不具有经济性，

而对于城镇地区居民具有经济性，与基础分析结果一

致，且其 ICER 值低于基础分析结果，这提示 GnRHa 长

效剂型能够减缓患儿家庭的总体医疗成本，与秦淼等[9]

的研究结论相似。GnRHa 无论是常规剂型还是长效剂

型，与 rhGH 长效剂型联用时，联用方案对于农村和城镇

地区居民均不具有经济性。这表明将 rhGH 常规剂型调

整为长效剂型虽然在一定程度上改善了患儿用药的便

利性，但 rhGH 长效剂型更高的药品成本可能进一步增

加患儿家庭的医疗负担。因此，基于目前长效剂型在我

国的市场价格而言，将 GnRHa 1个月常规剂型调整为 3

个月长效剂型可降低患儿的医疗费用支出，提高其用药

的便利性和依从性，但将 rhGH 每日常规剂型调整为每

周长效剂型可能并不具有成本-效果优势。此外，rhGH

用于治疗 CPP 属于超说明书用药，在临床使用中，应该

基于循证医学证据，并遵循超说明书用药的备案和审批

流程。
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本研究存在一定的局限性：（1）基于假设条件开展

药物经济学评价，可能在一定程度上高估了治疗成本；

（2）效果参数主要来源于前期我院开展的一项单中心真

实世界研究，结果的适用性和推广性可能存在不足；（3）

由于男孩发病率较低，本研究未评估 GnRHa 联合 rhGH

对比 GnRHa 单药治疗 CPP 男孩的长期经济性。

综上所述，考虑到 CPP 药物治疗的高成本和长疗

程，目前仅推荐家庭经济负担能力相对较强的患儿额外

联用 rhGH 改善终身高。在选择不同治疗方案前仍应综

合考虑治疗的获益、风险和可负担性，并严格把握 rhGH

的用药指征，避免盲目追求身高增长而滥用 rhGH。未

来建议基于我国 CPP 人群开展调查以确定可适用的

WTP 阈值，为 CPP 相关药物经济学研究提供更具指导性

的判断标准，并基于该阈值反向推导出具有经济性的药

品价格上限，以促进市场调节 CPP 治疗药物（尤其是

rhGH）的价格，从而进一步提高患儿家庭的可负担性。
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