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原发性胆汁性胆管炎开启“双重获益”治疗新
篇章
。“原发性胆汁性胆管炎（PBC）如果得不到及时治疗或对现有治疗效果不佳，疾病可能进一步
进展至肝硬化并出现其他并发症，最终导致肝功能衰竭。此外，瘙痒是PBC患者最常见的症状之
一，70%的患者受到不同程度瘙痒的困扰，严重影响睡眠、情绪状态及日常生活，使患者长期承
受身心双重压力。” 上海交通大学医学院附属瑞金医院感染科科主任谢青教授表示，PBC是一种
自身免疫性肝病，这一疾病使人体免疫失调，破坏胆管上皮细胞，从而导致胆汁淤积，造成肝脏
炎症和纤维化。

近年来，原发性胆汁性胆管炎在全球和中国的患病率均呈现上升趋势，严重影响患者的日常生活
。

数据显示，中国PBC患病率为20.5/10万，在亚洲位居第二。该病好发于中老年女性，男女比例约
为1:9。谢青指出，随着诊断水平提升以及临床医生关注度提高，越来越多的PBC患者在肝功能生
化指标的常规体检中被发现，但目前我国尚缺乏基于全国人群的大规模流行病学调查数据，实际
发病率可能仍被低估。

利好的消息是，12月22日，治疗PBC药物Seladelpar在海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区正式获批
，适用于与熊去氧胆酸（UDCA）联合治疗对UDCA单药应答不佳的PBC成人患者，或作为单药
用于治疗无法耐受UDCA的PBC成人患者，为我国PBC患者提供了全新的治疗选择。

据悉，Seladelpar是全球首个获批用于治疗原发性胆汁性胆管炎的强效选择性过氧化物酶体增殖物
激活受体δ (PPARδ)激动剂。谢青表示，PBC已被纳入我国《第二批罕见病目录》，此次Seladel
par在博鳌乐城的快速获批，体现了我国在提升罕见病创新药可及性，积极满足临床未尽需求方
面的持续努力，为PBC患者带来了切实的治疗希望。

患者陷入双重困境

长期以来，以熊去氧胆酸（UDCA）为主的一线治疗方案难以满足患者的治疗需求，近40%的患
者应答不佳，这部分患者疾病进展风险高，可以进展为失代偿期肝硬化、肝衰竭，甚至需要肝移
植治疗。与此同时，传统治疗对瘙痒症状改善有限，患者往往陷入“疾病进展”与“生活质量下
降”的双重困境。

谢青指出，“作为过氧化物酶体增殖激活受体δ（PPARδ）激动剂，Seladelpar可靶向多种原发
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性胆汁性胆管炎相关细胞和疾病过程，有效改善胆汁淤积、减轻肝脏炎症和纤维化，并改善患者
的瘙痒症状和预后，真正为患者带来‘双重获益’。”

多项国际临床研究证实，Seladelpar对于降低碱性磷酸酶（ALP）等关键生化指标具有积极作用，
同时其安全性和耐受性良好，能够改善患者的瘙痒症状，尤其是中重度的瘙痒。

2024年发表于《新英格兰医学杂志》的III期随机对照试验显示，接受Seladelpar治疗12个月后，61.
7%的患者达到主要生化应答终点，碱性磷酸酶（ALP）复常率达25%。特别是对基线伴有中重度
瘙痒的患者，该药物可显著减轻其瘙痒症状。

加速罕见病创新药可及性

据悉，在此次批准之前，Seladelpar已于2025年8月通过北京临床急需进口政策正式获批进入天竺
罕见病药品保障先行区。

海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区管理局局长傅晟表示，“乐城先行区作为中国唯一的‘医疗特
区’，致力于加速引进全球领先的创新药械和前沿疗法，满足人民群众多元化、高品质的健康需
求。依托‘先行先试’特许政策，乐城已引进超530款国际创新药械，基本实现医疗技术、装备
、药品与国际先进水平‘三同步’。此次Seladelpar在乐城的顺利获批，正是‘先行先试’政策惠
及患者的生动体现，为PBC患者带来了新的希望。”

吉利德科学全球副总裁、中国区总经理金方千表示，“Seladelpar在乐城的获批，不仅是吉利德在
肝病领域的重要进展，更代表着‘先行先试’政策赋能临床急需的生动实践。我们期待，未来更
多PBC患者能受益于‘先行先试’所带来的全球创新疗法同步可及，第一时间享受到全球顶尖的
医疗创新成果，重获健康、高质量的生活。”

作者：张思玮 来源：中国科学报
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