
硫酸氢司美替尼胶囊
（商品名：科赛优®）

阿斯利康医药（青岛）有限公司

协议期内新增罕见病适应症：

伴有症状、无法手术的丛状神经纤维瘤（PN）的I型神经

纤维瘤病（NF1）成人患者。

• 现医保支付范围：限3岁及3岁以上伴有症状、无法手术的丛状
神经纤维瘤(PN)的I型神经纤维瘤病(NF1)儿童患者。

• 协议期：2026年1月1日至2027年12月31日

审批编号：CN-185316
过期日期：2026-12-31

本材料系参照医保目录申请要求提供，仅供阿斯利康药品申报，不用作其它目的

中国首个且唯一*获批治疗成人NF1-PN的靶向治疗药物，填补临床治疗空白！

*数据截止到2026.5.29，https://www.cde.org.cn/

https://www.cde.org.cn/
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成人NF1-PN疾病负担重1，预期寿命减少20年2，既往无有效药物治疗手段3

硫酸氢司美替尼胶囊治疗成人NF1-PN填补临床治疗空白，建议空白对照

中国患者客观缓解率54.5%（vs 安慰剂 0%）4，100%疾病控制，症状持续改善

整体安全性良好，不良事件（AE）主要为1/2级4

中国首个且唯一*获批治疗成人NF1-PN的靶向治疗药物，机制创新，临床获益明确

填补目录空白，提高成人患者健康水平，助力回归社会与工作。

*数据截止到2026.5.29，https://www.cde.org.cn/

https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
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硫酸氢司美替尼胶囊填补成人NF1-PN临床空白，建议空白对照
基
本
信
息

拟申请医保适应症：伴有症状、无法手术的丛
状神经纤维瘤（PN）的I型神经纤维瘤病
（NF1）成人患者

① 中国首个且唯一*获批治疗成人NF1-PN
的靶向药物，填补临床空白。

② 注册研究为安慰剂对照。

③ 司美替尼胶囊获批前，无有效药物治疗手
段。

参照品建议

空白对照（从各角度评估均无适当参照药品）

空白对照选择理由

通用名 硫酸氢司美替尼胶囊 商品名 科赛优®

药品注册分类 化学药品5.1类 注册证书到期时间 2028年4月

说明书适应症 本品适用于3岁及3岁以上伴有症状、无法手术的丛状神经纤维瘤（PN）
的I型神经纤维瘤病（NF1）儿童及成人患者。

注册规格 按C17H15BrClFN4O3计 （1）10 mg （2）25mg（主规格）。

用法用量#

•口服。不得咀嚼、溶解或打开胶囊，这可能会影响药物释放和吸收。
•本品按体表面积（BSA）给药，单次推荐剂量为25mg/m2，每日口服两
次（约每12小时1次）。
•按照医保规定成人标准BSA 1.68m2 ，对应推荐剂量为40mg，每日两次。

中国大陆首次上市时间 2023年4月

大陆地区同通用名药品
的上市情况 无

全球首个上市国家及上
市时间 美国，2020年4月

是否为OTC药品 否

基本信息

申请目录类别：国家基本医保目录

*数据截止到2026.5.29，https://www.cde.org.cn/

临床主要治疗科室为神经外科

https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
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成人NF1-PN疾病负担重，预期寿命减少20年，既往无有效药物治疗手段
基
本
信
息

疾病负担与临床未满足需求疾病基本情况

 伴有症状、无法手术的I型神经纤维瘤
病(NF1) -丛状神经纤维瘤（PN)患病率
约为0.73-1.83/10万*。

• I型神经纤维瘤病(NF1)是一种因NF1基因突
变导致的全身多系统疾病，已纳入《第二批
罕见病目录》，患病率1/30005。

• 20%-50%成人NF1患者合并丛状神经纤维
瘤（PN)6；

• 约55%患者出现疼痛、毁容、神经功能障碍
等症状7；

• 约20%患者因瘤体位置复杂或体积较大而无
法手术8。

 NF1患者恶化风险高达13%，较健康
人群预期寿命减少20年2。NF1成人
患者恶变为恶性周围神经鞘瘤风险更高，
恶变后5年生存率仅21%9；终生癌症风
险约是普通人的2倍10。

成人NF1-PN患者疾病负担重，亟需有效的治疗以降低患者及其家庭负担。

成人PN患者疾病进展迅速。2025年中国疾病调研显示近87%成人PN患者3年内出
现疾病进展，其中24%快速进展11；28%成人PN患者出现新发瘤体12。

PN相关症状严重影响患者生活质量。PN可沿周围神经弥漫性生长，随年龄增长体

积逐渐增大，体积大的PN可能会导致皮肤、皮下组织和内脏的严重疼痛、毁容和
运动障碍1。

既往无有效药物治疗手段，手术复发率高达58.8%8。PN瘤体内富含血管网，手术
难以完整切除，甚至无法选择手术治疗；患者常因反复手术而造成不可逆的残疾及
医疗资源浪费。35.5%的成人患者表示自己接受过2-4次手术8。

成人患者生命质量受损比儿童更严重，焦虑抑郁问题尤为突出，且面临沉重的就
业问题和家庭负担13。成人患者生命质量评分低于儿童，超过一半的成人患者存在焦
虑抑郁问题；约1/3成人患者失业或仅有兼职工作13。

*NF1患病率 1/3000；20-50% 合并PN；55% 出现症状；20%无法手术 = 0.73-1.83/10万
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中国患者客观缓解率54.5%（vs 安慰剂 0%） ，疾病控制率100%，
症状持续改善

有
效
性

研究 研究介绍 入组人数 中位随访时间 客观缓解率（ORR） 疾病控制率
（DCR） 缩瘤率 症状改善

KOMET研究
14,4

NF1领域首
个#国际多中心、
前瞻、随机双
盲、安慰剂对
照研究

• 全球：
145

• 中国亚组：
24

16个周期
• 中国亚组：

54.5% 
(安慰剂0%)

中国亚组：
100%

• 中国亚组：
中位缩瘤28.1%
最大缩瘤58.1%

中国1期研究15 开放标签，单
臂临床研究 16

40个周期
（3年） 69% - -

PRO显示PR患者疼痛
干扰在整个治疗期间
持续改善

韩国2期研究16 开放标签，单
臂临床研究 20 26个周期 PR: 80% 100% 平均缩瘤39% 神经认知功能及生活质

量改善、疼痛减轻

ORR：客观缓解率，截至第16周期结束时，达到完全缓解(CR：靶PN完全消失)或部分缓解(PR：靶PN体积较基线减少≥20%)并在首次应答后3-6个月内连续扫描确认的受试者比例
DCR：疾病控制率，从治疗起始到疾病进展之间药物最佳应答 (完全/部分缓解或疾病稳定）所占受试者比例
PR：部分缓解，与基线相比靶PN体积减少≥20%并至少持续4周的受试者比例
PRO：患者报告结局

KOMET研究(NCT04924608)：全球多中心、随机、双盲、安慰剂对照III期临床研究，旨在评估与安慰剂组相比，伴有症状性、不可手术的成人NF1-PN患者接受司美替尼治疗的疗效与安全性。中国亚组纳入24例患者，11例接
受司美替尼治疗，13例接受安慰剂治疗，随访16个周期。 中国1期研究(NCT04590235)：司美替尼治疗中国成人和儿童NF1-PN患者的一项1期开放标签研究，共纳入16例临床诊断为NF1伴有症状且无法手术的成人PN患者，
长期随访40个周期。 韩国2期研究(KCT0003700)：司美替尼治疗儿童和成人NF1-PN患者药代动力学、PN体积、生长参数、神经认知功能、咖啡牛奶斑和生活质量的一项开放标签、II期研究，共纳入30例临床诊断为NF1伴有
症状且无法手术的成人PN患者，中位随访26个周期。20例成人患者使用按体表面积计算25mg/m2  剂量，每天两次

#数据截止到2026.5.29，https://clinicaltrials.gov/
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中国首个且唯一*获批治疗成人NF1-PN的靶向治疗药物，填补临床
治疗空白，获权威指南和专家共识唯一推荐

有
效
性

暂未发布针对成人NF1-PN适应症的《技术审评报告》

儿童NF1-PN：“在对有效性进行更长时间随访后，本品的有效性（缓解率、靶PN体积变化、非靶PN体积变化及COA）较期中分析时均有
进一步的提高，且随着随访时间的延长，本品仍呈现出较持久的治疗应答，并与全球关键研究（SPRINT研究）结果趋势一致。中国儿童患
者随着暴露时长的增加，没有观察到新的安全性风险，整体耐受性良好。对于3岁及以上1型神经纤维瘤（NF1）患者伴有症状性、不能手术
的丛状神经纤维瘤(PN)这种会导致严重临床不良结局的疾病本品在中国儿科患者中的获益大于风险。”18

国家药监局药品审评中心《技术审评报告》中关于本药品有效性的描述（节选）

整形外科分会神经纤维瘤病学组

*数据截止到2026.5.29，https://www.cde.org.cn/

国家卫生健康委《神经纤维瘤病诊疗指南（2025年版）17 、
中华医学会整形外科分会及罕见病联盟《丛状神经纤维瘤的全病程管理专家共识（2025年版）》6

唯一推荐司美替尼靶向治疗NF1-PN。

注：司美替尼在中国获批的适应证为3岁及3岁以上伴有症状、无法手术的丛状神经纤维瘤(PN)的I型神经纤维瘤病(NF1)儿童及成人患者，阿斯利康不推荐任何未被批准的药品/适应症的使用
NF1：1型神经纤维瘤病；PN：丛状神经纤维瘤

https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/


以1/2级AE为主，无导致患者停药的TRAE发生19

不良事件轻微，无3级及以上AE发生，且AE频率随着治疗时间延长而降低，无导致患者停药的AE发生16

不良事件轻微，AE主要为1-2级，无3级以上AE发生，无导致患者停药的AE发生15

中国亚组安全性信号与全球一致，未发现新的安全信号，不良事件(AE)主要为1/2级，无导致患者停药的
TRAE发生4

7

总体安全性良好，不良事件（AE）主要为1/2级
安
全
性

根据临床研究和上市后使用的安全性经验，结合对现有累积疗效和安全性数据的分析，在硫酸氢司美替尼已获批适应症
中保持有利的获益-风险特征。药品上市后，各国家或地区药监部门5年内未发布安全性警告、黑框警告、撤市信息。

KOMET研究

中国1期研究

韩国2期研究

中国儿童
RWE

AE：不良事件
TRAE：治疗相关的不良事件
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中国首个且唯一*获批治疗成人NF1-PN的靶向治疗药物，机制创新，
临床获益明确

创
新
性

主要创新点

应用创新

• 在欧盟、美国、日本、瑞士、澳大利亚等获得孤儿药资格认定20-24

• 通过选择性结合MEK1/2蛋白，靶向MAPK通路25，提供药物治疗NF1-PN的新思路

• 特殊人群可适用：适用于儿童NF1-PN患者，对于轻、中、重度肾功能不全或终末期肾病
患者无需调整剂量26

• 贮存条件简单，降低医院管理成本
• 胶囊上带有规格字迹对于患者用药简单，操作方便，避免出现错服的风险

创新点带来的
临床获益

• NF1领域首个#全球多中心3期随机、双盲、安慰剂对照试验（KOMET）14表明，中国亚组
治疗16个周期后客观缓解率（ORR）高达54.5%（安慰剂对照组0%），疾病控制率高达
100%，症状持续改善4

*数据截止到2026.5.29，https://www.cde.org.cn/；
#数据截止到2026.5.29，https://clinicaltrials.gov/

https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
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硫酸氢司美替尼胶囊填补目录空白，提高成人患者健康水平，助力
回归社会与工作。

公
平
性

• 全球三期研究中国亚组客观缓解率（ORR）高达54.5%，安慰剂组
0%，疾病控制率高达100%，中位缩瘤28.1%；中国3年长期随访
ORR达69%，患者疼痛干扰在整个治疗期间持续改善4, 15。

• 硫酸氢司美替尼胶囊治疗成人NF1-PN，填补临床空白，可有效降
低患者疾病负担，并助力回归社会与工作。

提升患者健康水平

• 硫酸氢司美替尼胶囊是中国首个且唯一*获批治疗成人NF1-PN的
靶向治疗药物，填补临床空白。

• 获国家卫健委《神经纤维瘤病诊疗指南（2025年版）》6、中华医
学会《丛状神经纤维瘤的全病程管理专家共识（2025年版）》17

唯一推荐司美替尼靶向治疗NF1-PN。

填补目录空白

• 司美替尼为《第二批罕见病目录》相关病种的治疗药物，此
次新增适应症目标人群约3000人，基金影响有限；

• 使用司美替尼可减轻患者痛疼，改善患者生命质量，帮助患
者回归正常生活，恢复社会生产力，减轻患者及家庭负担；

• 儿童适应症于2023年获批并纳入目录，成人适应症纳入目录
将满足成人的用药基本需求，且价格调整将同时直接降低现
有儿童患者的治疗负担，总体预算影响支出有限。

符合“保基本”原则

• 硫酸氢司美替尼胶囊成人适应症与已获批并纳入医保多年的
儿童适应症除年龄限制外完全一致，说明书适应症范围明确，
临床诊疗路径清晰，无临床滥用风险，医保经办不存在管理
问题。

便于临床管理

*数据截止到2026.5.29，https://www.cde.org.cn/

https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
https://www.cde.org.cn/
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