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化血管性血友病因子
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血管性血友病Ⅲ型是第二批罕见病目录病种之一
VWD大出血患者现无高效治疗方案，难以有效止血，存在致死风险

全球首个且唯一重组纯化VWF；全球唯一含超大多聚体药物；被纳入中国优先审评审批

国内唯一获批VWD针对性治疗药物；
参照药：无

高效100%、快速止血

免疫原性低，抑制物风险低；无凝血因子Ⅷ蓄积、无血源感染风险

6. 公平性
满足VWD患者大出血急迫治疗需求；精准治疗VWD，节约不必要医疗支出，减少医保基
金浪费



通用名 注射用伏尼凝血素α

说明书适应症

本品适用于诊断为血管性血友病（VWD）的成人患

者（年龄为18岁及以上）：

• 按需治疗和出血事件的控制；

• 围手术期出血管理。

用法用量
给药剂量和频率需根据临床判断并基于患者体重、

出血事件严重程度/手术干预等多因素个体化制定

大陆地区同通
用名药品上市

情况
无

核心专利权期

限届满日
2032年6月11日

注册分类
治疗用生物
制品3.1

注册规格

1300 IU/瓶（主规
格）；650 IU/瓶
（本品用于成人患者，
患者体重大，预计
1300 IU/瓶为临床应
用主要规格）

剂型 注射剂

中国大陆
首次上市时间

2024年7月
全球首个上市

国家及时间
美国，2015年12月

伏尼凝血素α是全球首个且唯一的重组纯化VWF，是国内唯一获批VWD针对性治疗
药物，建议无参照药品

基
本
信
息

资料来源：1. 注射用伏尼凝血素α说明书

药物基本信息 建议无参照药品

* 截至2025年7月
VWF，von Willebrand factor，血管性血友病因子

目录空白

国内唯一获批VWD针对性治疗

药物。尤其针对大出血，是国

内截至目前唯一*获批治疗药物

机制创新

全球首个且唯一*重组血管性血

友病因子（VWF），全球唯一

含超大多聚体药物

单臂试验上市
上市注册临床研究为单臂试验，

无对照药物



资料来源：1. 血管性血友病诊断与治疗中国指南（2022 年版）；2. Zanon E, et al. Haemophilia. 2019 Jul;25(4):e282-e285. 3. 温贤浩,唐雪,刘海燕等.血管性血友病致反复失血性休克1例并文献复习[J].儿科药学杂志,2022,28(01):46-49. ; 4. van Galen 
KP, et al. Blood Rev. 2012 Nov;26(6):261-6.; 5. https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2399.pdf；6. 关于公布第二批罕见病目录的通知.国卫医政发〔2023〕26号；7. FDA. 
https://www.accessdata.fda.gov/scripts/opdlisting/oopd/listResult.cfm； 8. E. Holm1. Haemophilia. 2018 Jul;24(4):628-633.;9. Anne Sofie Dam Laursen. Haemophilia. 2022 Nov;28(6):1069; 10.Federici AB. Haemophilia. 2004; 10(Suppl. 4): 
169-76; 11. Lu M,et al. J Manag Care Spec Pharm. 2021 Feb;27(2):175-185.; 

VWD为遗传性出血性疾病，
患者关键部位出血，存在致死风险

• VWD为血管性血友病因子（VWF）基因突变导

致患者体内VWF数量减少或质量异常的罕见遗

传性出血性疾病1

• 致死：患者发生胃肠道、中枢神经系统等内脏部

位出血有致死风险2；因创伤及女性产后出血，

可能出血不止，进展为休克乃至死亡3

• 致残：关节出血可能致患者关节受损，存在致残

风险4

需补充VWF治疗的患者极为罕见

• 截至2022年，已诊断的注册登记中国VWD患者

不到600人5

• 已被纳入国内第二批罕见病目录病种6

• 获美国孤儿药资格认定7

VWD患者年人均出血次数不到1次

• 多个国家全国注册登记研究中，患者年出血次数

显示：瑞典0.06次8、丹麦0.07次9、意大利0.39

次10、美国0.11次11

血管性血友病（VWD）Ⅲ型是第二批罕见病目录病种之一，患者关键部位出血存在
致死风险；国内确诊患者不到600人，人均出血次数不足1次/年

基
本
信
息

https://www.accessdata.fda.gov/scripts/opdlisting/oopd/listResult.cfm


现有治疗方法

• 疗效不确切

• 存在安全风险

• 可及性低

血源性含VWF的
FⅧ浓缩制剂

血源性VWF制剂

冷沉淀、

新鲜血浆

均未在我国上市

大
出
血
治
疗
方
案

非药物治疗1-11 止血效果差
• 缺乏超大多聚体VWF，难以有效止血

• 止血时间长，需连续治疗数天-2周不等4-11

感染风险高
• 有外源因子/血源性病原体传播风险，如艾

滋病、梅毒、丙型肝炎等输血传播疾病12

可及性差
• 资源有限，可得性受限1

• 管理困难，患者多次输注，用药不便

基
本
信
息

血浆及其他血液制品等非药物治疗存在较大局限性国内无其他VWD针对性治疗药物获批，指南推荐大出血治疗

方法包括输注冷沉淀/新鲜血浆，或者使用血源性VWF制剂

存在极大未满足治疗需求

资料来源：
1.杜晞,马莉,王宗奎,等[J].中国输血杂志,2021,34(6):574-578.
2.张学俊,叶生亮,杜晞,等.中国市场人凝血因子Ⅷ质量分析[J].中国输血杂志,2012,25(10):978-981.
3. 杜晞,马莉,王宗奎,等，[J].中国输血杂志,2021,34(6):574-578.
4.Haemophilia. 2023 Jan;29(1):230-239. doi: 10.1111/hae.14671.
5.李敏,卞美璐,马一盖.血管性血友病反复黄体破裂一例[J].中华妇产科杂志,2007,42(03):216.

6.周琳,邵小宝.临床检验杂志2020年10月第38卷第10期
7.J Thromb Haemost. 2007 Jun;5(6):1115-24. 
8.Turecek PL, et al. Hamostaseologie. 2009;29(Suppl 1):S32–S38.
9. Kragh T, et al. . Thromb Res. 2014;133(6):1079–1087. 
10.Marcus Stockschlaeder et al. Blood Coagul Fibrinolysis . 2014 
Apr;25(3):206-16.

11. Frank W G Leebeek et al. N Engl J Med . 2016 Nov 24;375(21):2067-2080. 
12. Yang W, et al. Haemophilia. 2023 Jan;29(1):230-239. 

当前缺乏VWD标准治疗方案，患者大出血管理存在巨大未满足需求



资料来源：1. https://www.takeda.com.cn/news-room/news-releases/2024/vonvendi-approved-in-china-for-vwd-treatment/; 2 Gill JC. et al. Blood. 2015;126(17):2038–2046.; 3.CDE. 
https://www.cde.org.cn/main/xxgk/listpage/2f78f372d351c6851af7431c7710a731；4. FDA. https://www.accessdata.fda.gov/scripts/opdlisting/oopd/listResult.cfm.; 

新分子

新结构

新机制

新应用

孤儿药资格4优先审评资格3

等级评价建议：突破创新

全球首个且唯一1高浓度纯化VWF

国内唯一1获批VWD针对性治疗药物

全球首个且唯一含VWF超大多聚体药物2

半衰期长达22.6小时，出血治疗一般输注次数仅1次2，提
高出血管理效率

获国内外创新认证

VWF补充剂量精确，
疗效确切；精准治疗
VWD，临床滥用风险

低；安全性佳

高效100%、快速止血

伏尼凝血素α可精准补充VWF，具有全新作用机制及显著临床获益
创
新
性

https://www.cde.org.cn/main/xxgk/listpage/2f78f372d351c6851af7431c7710a731
https://www.accessdata.fda.gov/scripts/opdlisting/oopd/listResult.cfm


重度VWD患者：1型患者VWF:Rco<20 IU/dl,  2A型：VWF:RCo < 20 IU/dL；2B或 2M 型；2N型：FVIII:C < 10 IU/dL且有明确遗传史；3型：VWF:Ag≤3 IU/dL
按需治疗成功：定义为在试验期间接受本品治疗（给予或未给予百因止）的受试者中，所有出血事件的平均疗效评分小于2.5
围手术期总体止血疗效：基于估计的预期失血量与实际失血量的比较结果、输血需求和术后出血和渗血情况，使用4分顺序疗效量表在围手术期本品末次输注后24小时或研究访视完成时（以先发生者为准）评估。如果评定为“极好”或“良
好”，则为治疗成功

资料来源：1. Leebeek FWG, et al. Br J Haematol. 2019 Nov;187(4):418-430.; 2. Gill JC. et al. Blood. 2015;126(17):2038–2046.; 3. Peyvandi F et al. J Thromb Haemost. 2019 Jan;17(1):52-62.; 4.张学俊, 等. 中国输血杂志,2012,25(10):978-
981； 5李敏,等.中华妇产科杂志,2007,42(03):216.; 6. 周琳,邵小宝.临床检验杂志2020年10月第38卷第10期; 7. Technical information Willfact, as of September 2023. 8.Technical information Haemate P, as of July 2023.；9. Miesbach W. Eur J 
Haematol. 2020 Oct;105(4):365-377.; 10. Peyvandi F, et al. Blood Rev. 2019 Nov:38:100572.

快速止血 1次输注

输注15分钟后，超大型VWF多

聚体水平从0增加至30%2

高效100%止血

精准补充VWF，重度VWD患者

按需治疗2及围手术期治疗3总
体止血疗效为100%

半衰期长达22.6小时2，所有出

血事件中位输注次数仅1次2

治疗目标：通过增加VWF来改善血小板粘附和聚集，在出血发生时迅速止血，避免失血性休克或器
官损伤1

伏尼
凝血
素α

血浆及
其他血
液制品

半衰期短（9.9-12小时7,8），需
频繁输注来维持有效止血水平9,10

止血时间长，需连续治疗数天
-2周不等5,6

• VWF含量不确定，无法精确补
充VWF4

• 缺乏超大多聚体VWF，难以有
效止血

伏尼凝血素α可实现高效100%、快速止血，临床获益显著
有
效
性



国际、国内权威指南推荐

• 中国缺少针对VWD的高纯度VWF浓缩物，多数患者

因为出血无法得到良好控制，生活、学习和工作受到

严重影响，对高纯度的VWF产品存在迫切的临床需求

• 注射用伏尼凝血素α是首个也是目前唯一的 重组VWF 

产品；治疗血管性血友病的机制明确

资料来源：1. Connell NT, Flood VH, Brignardello-Petersen R, Abdul-Kadir R, Arapshian A, Couper S, et al. ASH ISTH NHF WFH 2021；2.中华医学会血液学分会血栓与止血学组. 中华血液学杂志. 2022, 43(1): 1-6；3.注射用伏尼凝血素α技术审
评报告

国家药监局药品审评中心《技术审评报告》3

指南名称 推荐

《美国血液学会（ASH）、国际血栓
和止血学会（ISTH） 、国家血友病基

金会（NHF）、世界血友病联合会
（WFH）血管性血友病管理指南

（2021版）》1

《血管性血友病诊断与治疗中国指南
（2022 年版）》 2

√

√

伏尼凝血素α获得国内外权威指南共识推荐
有
效
性



资料来源：1. 注射用伏尼凝血素α说明书; 2. Gill JC. et al. Blood. 2015;126(17):2038–2046；3. Peyvandi F et al. J Thromb Haemost. 2019 Jan;17(1):52-62；4. Data on file. PERIODIC BENEFIT-RISK EVALUATION REPORT
For Recombinant von Willebrand factor (rVWF), vonicog alfa

*按输注列出的频率=不良事件总数（相关和不相关）除以输注总数 (N) 并乘以100

安
全
性

• 不良反应发生率低，不良反应包括头晕、呕吐等

说明书收载安全性1

不良反应 发生率*

头痛 0.762%

呕吐 0.169%

眩晕/恶心 0.127%

其他 均小于0.127%

• 已在中国、美国、欧盟、英国、瑞士、加拿大、日本等地获批

• 2015年首次上市以来，各国家或地区药监部门均未发布任何黑

框警告，无因安全性问题导致的撤市信息等

上市后不良反应监测

安全性良好，不良反应发生率低

• 全球首个且唯一的重组纯化VWF

• 无血源感染风险2,3

• 有外源因子/血源性病原体传播风险，包括

艾滋病、梅毒、丙型肝炎等输血传播疾病

• 需重复输注，增加FVIII蓄积风险，导致血栓

事件发生

与现有治疗方法相比，无血源感染风险

伏尼凝血素α

血浆及其他血
液制品

伏尼凝血素α安全性良好，免疫原性低，无凝血因子Ⅷ蓄积的血栓风险，无血源感染
风险

• 免疫原性低，无中和抗体产生，抑制物风险低

• 无凝血因子Ⅷ蓄积的血栓风险

三期临床试验安全性2,3



• 具有独特临床价值，可满足VWD患者，尤其发生大出血

时对有效治疗方案的迫切需求

• 稳定供应、使用便利，可高效应对VWD患者急诊、手术

急性出血的临床治疗需求

• 国内唯一获批VWD适应症的针对性治疗药物，填补医保

目录空白

• 目前国内注册登记VWD患者不到600人2，使用人数及临

床应用场景有限

• 本品的使用可规范VWD患者诊疗，节约血液制品、住院

等不必要医疗成本支出，医保基金影响小

• VWD Ⅲ型为第二批罕见病目录病种之一4 

• 伏尼凝血素α为罕见病VWD患者提供安全高效精准治疗

方案

• 伏尼凝血素α为纯化VWF，精准治疗VWD，不适用于其

他血友病

• 伏尼凝血素α适应症为VWD按需或围手术治疗，临床滥

用风险低

填补目录空白 适应症明确，临床管理难度低

罕见疾病，促进社会公平基金影响小，符合“保基本”原则

资料来源：1. https://www.takeda.com.cn/news-room/news-releases/2024/vonvendi-approved-in-china-for-vwd-treatment/2. https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2399.pdf；3.Gill JC. et al. Blood. 2015;126(17):2038–2046；
4. 关于公布第二批罕见病目录的通知.国卫医政发〔2023〕26号

伏尼凝血素α满足了患者大出血急迫治疗需求，极具患者价值和社会价值，对医保基
金影响有限

公
平
性

https://www.takeda.com.cn/news-room/news-releases/2024/vonvendi-approved-in-china-for-vwd-treatment/2


建议伏尼凝血素α无参照药品，医保价值评级为突破型
总
结

建议无参照药品

• 新分子：全球首个且唯一的重组纯化VWF，

精准治疗VWD，节约不必要医疗支出，减

少医保基金浪费

• 新机制：国内唯一获批VWD患者的针对性

治疗药物，被纳入优先审评审批

• 新结构：含超大多聚体，止血活性强，高

效100%、快速止血

• 新应用：半衰期长达22.6小时，出血治疗

一般输注次数仅1次，提高出血管理效率

建议为突破型创新

目录空白

国内唯一获批VWD针对性治疗

药物。尤其针对大出血，是国

内截至目前唯一*获批治疗药物

机制创新

全球首个且唯一*重组血管性血

友病因子（VWF），全球唯一

含超大多聚体药物

单臂试验上市
上市注册临床研究为单臂试验，

无对照药物
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