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醫療科技評估報告

「藥物納入全民健康保險給付建議書-藥品專用」資料摘要 

藥品名稱 Aspaveli/Empaveli 
1080mg solution for 
infusion 

成分 pegcetacoplan 

建議者 科懋生物科技股份有限公司

藥品許可證持有商 科懋生物科技股份有限公司

含量規格劑型 54 mg / mL；注射液 
主管機關許可適應

症 a 
本品尚未取得主管機關許可適應症，以下呈現衛生福利部罕見

疾病及藥物審議會議認定之適應症（衛授食字第 1141414668
號）：

適用罕見疾病防治及藥物法之藥物品項，治療陣發性夜間血

紅素尿症（Paroxysmal nocturnal hemoglobinuria，PNH）的成

人病人。

建議健保給付之適

應症內容

PNH 成人病人曾經接受一種 C5 補體抑制劑治療，但未達療效

或無法耐受者。

建議健保給付條件 □無

■有，

(1) 未達療效的定義：經一種 C5 補體抑制劑治療≥3 個月後，

血紅素濃度仍小於 10.5g/dL 者。 
(2) 無法耐受的定義：治療期間，無法忍受 C5 補體抑制劑治療

的副作用。

建議療程 1. 建議每週 2 次 1,080 mg 皮下輸注（第 1 天與第 4 天）。

2. 病人從 C5 抑制劑轉換至 Empaveli 的劑量：前 4 週應持續

C5 抑制劑的同時，每週 2 次 Empaveli 皮下注射，以降低

溶血風險。4 週後停用 C5 抑制劑並持續 Empaveli 治療 b。 
建議者自評是否屬

突破創新新藥

□非突破創新新藥

■突破創新新藥

健保是否還有給付

其他同成分藥品

■無同成分（複方）健保給付藥品

□有，藥品名為 ，從民國 年 月 日起開始給付

a 本案藥品經衛生福利部認定為適用「罕見疾病防治及藥物法」之藥物品項，惟現尚未取得藥品

許可證，故此為罕藥認定適應症。
b 除 eculizumab 外，其他補體抑制劑的轉換無相關研究說明，應謹慎停用。 
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醫療科技評估報告摘要

摘要說明：

一、參考品：本案建議者以突破創新新藥提出申請，不需核價參考品。惟若審議認定

本案藥品不屬於突破創新新藥，在綜合考量國際最新臨床治療指引、WHO ATC 
分類碼、我國許可適應症、健保收載情形及最新臨床實證資料後，本報告認為本

案藥品無合適參考品，但尚未納入健保收載的近端補體抑制劑，包含 danicopan
及 iptacopan 皆為可能的潛在參考品。 

二、主要醫療科技評估組織之給付建議：

截至民國 114 年 7 月 27 日為止，加拿大 CDA-AMC、澳洲 PBAC 及英國 NICE
皆建議 pegcetacoplan 作為「對 C5 補體抑制劑反應不足或無法耐受的 PNH 成人病

人」之治療方案，詳如表二。

三、相對療效與安全性（人體健康）：

關於 pegcetacoplan 用於「曾經接受一種 C5 補體抑制劑治療，但未達療效或無

法耐受之 PNH 成人病人」的相對療效及安全性，本報告主要是參考一項第 III 期、

開放式的 PEGASUS 隨機對照試驗。該試驗納入儘管接受至少 3 個月 eculizumab 穩

定劑量治療，但血紅素濃度仍低於 10.5 g/dL 的 PNH 病人。該試驗包含 16 週的隨機

分派期（比較 eculizumab 及 pegcetacoplan），及 32 週開放式作業期（所有受試者皆

接受 pegcetacoplan 治療）。主要療效指標為「第 16 週相較於基期，血紅素濃度的改

變值」。

病人基期

( 詳如報告

內文表七)

2 組基期特徵大致相似，平均年齡約為 49 歲，亞裔約佔 15%；但

pegcetacoplan 組相較於 eculizumab 組，PNH 確診時間中位數較短（6
個月 vs. 9.7 個月）。 

相對療效

( 詳如報告

內文表八)

1. 在第16週時，主要療效指標「血紅素濃度的改變值」，pegcetacoplan
組統計上顯著高於 eculizumab 組（2 組平均差為 3.8g/dL，

95%CI=2.3至 5.3）；在關鍵次要療效指標「避免輸血率及 ARC 計

數變化」，pegcetacoplan 組均不劣於 eculizumab 組，但「LDH 濃

度的改變」，2 組未達不劣性。在日本次族群可達到和整體試驗族

群一致的治療趨勢。

2. 來自研討會摘要的結果指出，持續接受 pegcetacoplan 治療至第

156 週，療效可維持。

生活品質

( 詳如報告

內文表八)

Pegcetacoplan 組相較於 eculizumab 組，可改善經由 FACIT-F 評估的

生活品質，但因試驗設計限制未進行統計檢定。

相對安全性 1. 在第 16 週時，pegcetacoplan 組及 eculizumab 組，最常見的不良
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( 詳如報告

內文表十)
事件為注射部位反應、腹瀉及突破性溶血等；其中，pegcetacoplan
組注射部位反應及腹瀉發生率較高，但突破性溶血發生率較低。

2 組皆無病人於發生血栓及死亡事件。 
2. 持續接受 pegcetacoplan 治療至第 48 週，並無新的安全性訊號，

且無病人因藥物相關毒性需減量或中止治療。

限制 儘管長期接受 pegcetacoplan 治療至第 48 週，其療效與安全性仍可維

持，但此結果僅來自無對照的單臂試驗；此外，關於長期存活率、突

破性溶血、血栓及其他 PNH 相關併發症的發生風險，仍具有不確定

性。
ARC 為 absolute reticulocyte count 絕對網狀紅血球計數的縮寫；LDH 為 Lactate dehydrogenase 血清

乳酸脫氫酶的縮寫。

四、醫療倫理：

本報告雖無系統性收集之醫療倫理相關資訊可供參考，但為彌補現有醫療倫理

議題之不足，簡要彙整加拿大 CDA-AMC、澳洲 PBAC 及英國 NICE 評估報告中之

病友意見：

(一) PNH 對生活造成的影響包括：包括持續性貧血導致的疲勞、病人與照護者頻繁

請假、長期依賴輸血，以及整體生活品質下降。此外，目前的治療並無法完全控

制血管內溶血，及預防血管外溶血。

(二) 接受過 pegcetacoplan 治療的病人表示，其可改善疲勞與生活品質，減少輸血需

求；且皮下注射方式亦可降低往返醫院的負擔。

五、成本效益：

(一) 加拿大 CDA-AMC 於民國 112 年 4 月公告，建議有條件收載 pegcetacoplan，用

於治療對 C5 抑制劑反應不佳或不耐受的成人 PNH 病人，且 pegcetacoplan 相較

於 eculizumab 為優勢策略 
(二) 英國 NICE 於民國 111 年 3月公告，建議有條件收載 pegcetacoplan，作為治療陣

發性夜間血紅素尿症 (PNH) 之成人病人的治療選項，用於已接受 C5 抑制劑治

療至少 3 個月後仍有貧血現象的成人 PNH 病人，且 pegcetacoplan 相較於

eculizumab 與 ravulizumab 皆為優勢策略。

(三) 澳洲PBAC則是在民國 111年7月基於成本最小化分析，建議收載pegcetacoplan，
治療對 C5 抑制劑反應不佳或不耐受的成人 PNH 病人。

六、財務衝擊：

(一) 建議者預估本品若納入健保給付，未來五年本品使用人數為第一年 3 人至第五

年 14 人，本品年度藥費約為第一年 0.40 億元至第五年 1.59 億元，扣除被取代

藥費與其他醫療費用節省後，未來五年整體財務影響約為第一年 0.11 億元至第

五年 0.32億元。 
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(二) 本報告認為，建議者估算邏輯清楚，但除建議者設定取代現有藥品部分，考量本

品為新增之 PNH 病人二線治療，應還有新增關係。故本報告重新估算本品使用

人數，並將已納入健保給付之 ravulizumab 納入被取代藥品考量。

(三) 本報告校正相關參數後，推估未來五年本品使用人數為第一年 9 人至第五年 25
人，本品年度藥費約為第一年 1.12 億元至第五年 2.97 億元，扣除被取代藥費與

其他醫療費用節省後，未來五年整體財務影響約為第一年 0.76 億元至第五年

1.26 億元。

114BTD07015_Aspaveli/Empaveli

4/65



表一 本次提案藥品與目前健保已收載藥品（參考品）之比較資料

本案藥品 參考品 1 

商品名 Aspaveli/Empaveli 無合適參考品

主成分/含量 Pegcetacoplan /1,080 mg / 20mL - 

劑型/包裝 注射劑 / 每包裝含有一瓶 vial - 

WHO/ATC 
碼

L04AJ03 - 

主管機關許

可適應症

以下呈現衛生福利部罕見疾病及藥物審議會

議認定之適應症

（衛授食字第 1141414668 號）： 

適用罕見疾病防治及藥物法之藥物品項，治療

陣發性夜間血紅素尿症（Paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria，PNH）的成人病人。 

- 

健保給付

條件
擬訂中 - 

健保給付價 擬訂中 - 

仿單建議

劑量與用法
c

1. 每週 2 次 1,080 mg 皮下輸注。若病人的

乳酸脫氫酶濃度高於正常上限 2 倍，最大

劑量可增至 1,080 mg 每三天 1 次。

2. 病人從 C5 抑制劑轉換至 Empaveli 的劑

量：在前四週，除了病人目前的 C5 抑制

劑外，再每週進行兩次 Empaveli 皮下注

射，最大程度地降低突然停藥引起的溶血

風險。4 週後，病人應停用 C5 抑制劑並

繼續 Empaveli 治療 d。

- 

療程
PNH 為慢性疾病除非臨床需要停藥，建議終

生治療。
- 

每療程

花費
擬訂中 - 

參考品建議理由（請打勾””） 

c 因尚無衛生福利部核定仿單，此處係參考建議者檢附之仿單擬稿。 
d 尚未研究 eculizumab 以外的補體抑制劑的轉換，在 Empaveli 達到穩定狀態前應謹慎停用其他

補體抑制劑。
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具直接比較試驗

（head-to-head comparison） - 

具間接比較

（indirect comparison） - 

近年來，最多病人使用或使用量最多的藥品 - 

目前臨床治療指引建議的首選 - 

其他考量因素，請說明： - 

註：若經審議認定本品屬於突破創新新藥，則表列之參考品僅供療效比較，而不做為核價之依據；若

審議認定本品尚不屬於突破創新新藥，則表列之參考品可做為療效比較及核價之依據。
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表二 主要醫療科技評估組織之給付建議

來源 最新給付建議

CDA-AMC 
（加拿大）

於民國 112 年 4 月公告，建議有條件給付 pegcetacoplan 用於治療

「對 C5 補體抑制劑反應不足或無法耐受的 PNH 成人病人」，須符

合以下條件：

1. 病人在接受 C5 補體抑制劑治療前，須符合使用 C5 補體抑制

劑（如：eculizumab 或 ravulizumab）的起始條件。

2. 須符合以下任一條件：

(1) 已充分使用 C5 補體抑制劑治療，但血紅素濃度仍持續低於

10.5 g/dL，且已排除 EVH 以外的原因。

(2) 對 C5 補體抑制劑治療產生無法耐受的不良反應。

【執行建議】：C5 補體抑制劑應已穩定劑量治療至少 6 個月，才足

以評估病人是否符合接受 pegcetacoplan 治療的資格。

PBAC（澳洲） 

於民國 111 年 3月及同年 7 月公告，建議 pegcetacoplan 給付用於

治療「對 eculizumab 或 ravulizumab 治療反應不足或無法耐受的

PNH 成人病人」，且須符合以下條件： 
1. 病人先前無因 PNH 接受過 pegcetacoplan 治療。

2. PNH clone 大小至少在三個月內≥10%。

3. 對 C5 補體抑制劑（eculizumab 或 ravulizumab）反應不足（血

紅素濃度低於 10.5 g/dL），或經醫師認定對 C5 補體抑制劑無

法耐受之病人。

4. 在開始使用 pegcetacoplan 治療前，已接受至少一種 C5 補體抑

制劑治療達 3個月，除非因嚴重無法耐受而必須永久停用該

C5 補體抑制劑。

5. 治療開始時，需與一種 PBS 給付的 C5 補體抑制劑合併使用 4
週。

NICE（英國） 

於民國 111 年 3月 9 日公告，建議將 pegcetacoplan 給付用於治療

「使用 C5 補體抑制劑至少 3個月後仍有貧血的 PNH 成人病人」，

但僅適用於英國廠商依商業協定（commercial arrangement）降價

（simple discount）提供本藥品。 

註：CDA-AMC 為 Canada’s Drug Agency 加拿大藥品及醫療科技評估機構的縮寫；CADTH (Canadian 

Agency for Drugs and Technologies in Health)/pCODR (pan-Canadian Oncology Drug Review) 自民

國 113年 5 月 1 日起更名為 CDA-AMC； 

PBAC 為 Pharmaceutical Benefits Advisory Committee 藥品給付諮詢委員會的縮寫； 

NICE 為 National Institute for Health and Care Excellence 國家健康暨照護卓越研究院的縮寫。 
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【Aspaveli/Empaveli 1080 mg solution for infusion】醫療科技

評估報告

報告撰寫人：財團法人醫藥品查驗中心醫藥科技評估組

報告完成日期: 民國 114 年 09 月 01 日 
前言：

近年來世界各國積極推動醫療科技評估制度，做為新藥、新醫材給付決策參

考，以促使有限的醫療資源能發揮最大功效，提升民眾的健康福祉。醫療科技評

估乃運用系統性回顧科學實證證據的方式，對新穎醫療科技進行療效與經濟評估。

為建立一專業、透明、且符合科學性的醫療科技評估機制，財團法人醫藥品查驗

中心（以下簡稱查驗中心）受衛生福利部委託，對於建議者向衛生福利部中央健

康保險署（以下簡稱健保署）所提出之新醫療科技給付建議案件，自收到健保署

來函後，在 42 個日曆天內完成療效與經濟評估報告（以下稱本報告），做為全民

健康保險審議藥品給付時之參考，並於健保署網站公開。惟報告結論並不代表主

管機關對本案藥品之給付與核價決議。

本報告彙整國外主要醫療科技評估組織對本案藥品所作之評估結果與給付

建議，提醒讀者各國流行病學數據、臨床治療型態、資源使用量及單價成本或健

康狀態效用值可能與我國不同。另本報告之臨床療效分析僅針對本建議案論述，

讀者不宜自行引申為其醫療決策之依據，病人仍應與臨床醫師討論合適的治療方

案。

一、疾病治療現況

1. 疾病流行病學與臨床症狀

陣發性夜間血紅素尿症（Paroxysmal Nocturnal Hemoglobinuria, PNH）為一種

罕見、後天體細胞 PIGA（phosphatidylinositol glycan class A, PIGA）基因突變引

起的造血幹細胞疾病[1-3]。全球估計 PNH 發生率約為每 100 萬人中有 15.9 例，

大多數病人介於 30 至 40 歲之間，也有少數兒童受 PNH 影響[4]。根據衛生福利

部國民健康署 2025 年 6 月罕見疾病通報個案統計表顯示，截至 2025 年 6 月 30
日為止，我國 PNH 病人共 157 人，死亡 31 人[5]。 

PNH 的臨床症狀多樣，病人常出現不明原因的溶血性貧血、黃疸、紅色/粉
紅色/深色尿液、頭痛、吞嚥困難、意識模糊，以及因平滑肌失調引起的腹痛、食

道痙攣、勃起功能障礙等等症狀[3]。PNH 相關的溶血會引起貧血相關症狀（例

如呼吸困難、疲勞）、疼痛、器官功能障礙，及血栓（thrombosis）形成風險增加

[6]。
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PNH 引起的血栓形成為 PNH 最嚴重且最常見的併發症[7]，約 40% PNH 病

人會發生血栓（thromboembolism , TE）[4]，為 PNH 病人死亡的首要原因（佔 40
至 67%）[2]。一篇描述性回顧研究顯示，根據截至 2017 年 6 月 5 日國際 PNH 登

錄系統資料，亞洲 PNH 病人（n = 246）較非亞洲病人（n = 1,547）TE 病史比例

較低（3.6% vs. 8.9%, p < 0.01），死於 TE 的比例也較低（6.9% vs. 43.7%, p = 0.000）
[8, 9]。 

PNH 為一種與骨髓衰竭（bone marrow failure, BMF）密切相關的疾病。約 30
至 45%的病人會伴隨不同嚴重程度的 BMF[10]，其表現可從輕度、無症狀的血細

胞減少症（cytopenias），到嚴重的再生不良性貧血（aplastic anemia, AA），和較少

見的骨髓增生異常綜合症（myelodysplastic syndromes, MDS）[3]。 

2. PNH 臨床分類

根據病人的臨床症狀和病程，PNH 可分為三類[11]：

(1) 典型 PNH（classic PNH）：具有血管內溶血（intravascular hemolysis）的臨床

症狀，如網狀紅血球增多症（reticulocytosis）、血清乳酸脫氫酶（Lactate
dehydrogenase, LDH）濃度和間接膽紅素（indirect bilirubin）濃度異常升高，

及血清血紅素結合蛋白（haptoglobin）濃度異常低下，但沒有 BMF 的臨床

或相關實驗室數據異常。骨髓伴有紅血球增生，但骨髓細胞為正常或接近正

常的型態，無非隨機的核型異常（nonrandom karyotypic abnormalities）。PNH
clone 大小通常>50%a[13]。典型 PNH 的治療方式以支持性療法及補體抑制

劑為主[14]。
(2) 伴隨 BMF 的 PNH：此類病人有溶血的臨床和相關實驗室數據異常，同時伴

有或曾有明確的潛在骨髓異常病史。治療方式以免疫抑制療法為主。極少數

情況下，病人在接受治療後會導致 PNH clone 增生，並伴隨溶血或血栓形成；

此種情況下，應視為典型 PNH 病人進行治療[14]。
(3) 亞臨床 PNH（subclinical PNH, PNH-sc）：此類病人沒有溶血的臨床或實驗室

證據。然而，透過流式細胞儀（flow cytometry）分析，可以檢測到少量醣基

磷脂醯肌醇錨定蛋白（glycosyl phosphatidylinositol–anchored proteins, GPI-
APs）b缺乏的造血細胞。亞臨床 PNH 常與 BMF 相關，特別是 AA，或 MDS
之難治型貧血亞型 c。PNH clone 大小通常≤ 20%[13]。因無症狀，不需特別

a PNH clone 大小為在總細胞中，受 PNH 影響的細胞與正常細胞的比例[12]。 
b GPI 蛋白負責將其他蛋白質錨定在紅血球表面[4]。 
c 根據 FAB（French American British, FAB）分類系統，按照血球中原始細胞（blasts）的百分比

及血液和骨髓形態學異常特徵進行分類，將MDS分為5種亞型：難治型貧血（Refractory Anemia, 
RA ）、難治型貧血伴環形鐵粒幼細胞增多（Refractory Anemia with ringed sideroblast, RARS）、
難治型貧血伴伴芽母細胞過多（Refractory Anemia with excess of blast, RAEB）、難治性貧血伴

原始細胞增多轉換型（Refractory Anemia with excess of blast in transformation, RAEB-T）、慢性

髓性單球性白血病（Chronic Myelomonocytic Leukemia, CMML）[15]。 
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治療，但須密切監測是否發展成典型 PNH[14]。 

3. PNH 病理學與診斷

PNH 是因造血幹細胞中 X 染色體上的 PIGA 基因發生突變所引起，導致細

胞缺乏 GPI-APs。GPI-APs 是一種將數十種蛋白質固定於細胞膜表面的結構，其

中包括重要的補體（complement）d調節蛋白，如 CD55 和 CD59。當紅血球缺乏

這些蛋白時，便無法有效抵抗補體系統的攻擊，進而引發溶血[4, 11, 17]。 

診斷 PNH 主要透過流式細胞儀來確立，它能精確檢測周邊血液細胞表面

GPI-APs 的缺乏。診斷還需綜合評估 PNH clone 大小，實驗室抽血檢測（如：LDH、
膽紅素、網狀紅血球等溶血指標）、骨髓檢查，並結合臨床症狀進行診斷[3]。 

4. PNH 治療方式

PNH 的治療主要包括支持性療法、異體造血幹細胞移植（allogeneic
hematopoietic stem cell transplantation, allo-HSCT），和補體抑制劑（complement 
factor inhibitors）[18]。其中，支持性療法包含口服鐵劑補充、溶血發作期間使用

皮質類固醇、輸血、抗凝預防、免疫抑制治療及細菌感染治療。異體造血幹細胞

移植為 PNH 唯一的治癒性療法，但考量移植併發症和死亡率高，通常僅限於受

嚴重影響或 BMF 年輕病人，如：患有嚴重 AA 且有可用的人類白血球抗原

（human leukocyte antigen, HLA）匹配捐贈者、高風險 MDS、嚴重血球減少症

（cytopenia），或對補體標靶治療（complement-targeted therapies）無效，或無法

獲得此類治療的病人[2, 19, 20]。 

補體抑制劑適用於典型 PNH 病人，PNH 補體系統與治療藥物示意圖如圖一

[21]。根據補體抑制劑標的位置不同，可分為末端補體（terminal complement）抑

制劑（C5 補體抑制劑），和近端補體（proximal complement）抑制劑（包含 C3 抑

制劑、Factor D、Factor B 抑制劑）[22]。 

PNH 補體因子 C5 最初被認為是 PNH 治療的最佳靶點，因 C5 裂解為補體

系統三種補體途徑（經典、凝集素、替代）的共同終點。C5 補體抑制劑主要抑

制血管內溶血並降低血栓風險，藥品成分可包含 eculizumab、ravulizumab、
crovalimab、pozelimab 及 cemidiseran[19]。 

雖然C5補體抑制劑可阻斷末端補體路徑，進而減少血管內溶血（intravascular 

d 補體系統是先天免疫的關鍵組成部分，由一系列蛋白組成，透過經典（Classical）、凝集素（Lectin）
及替代（Alternative）三種途徑啟動。這些途徑最終目的為活化 C3 蛋白，產生具有調理作用

的 C3b 和促進發炎的 C3a；隨後活化 C5 蛋白，進而形成直接裂解目標細胞的膜攻擊複合物 
（membrane attack complex, MAC）[16]。 
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hemolysis, IVH）[23]，但由於病人紅血球表面缺乏補體調節蛋白 CD55 和 CD59，
近端補體活化仍持續進行，導致 C3b、C3d 等補體片段沉積於紅血球細胞膜上，

最終由巨噬細胞（主要位於肝臟，如 Kupffer cells）識別後，清除這些被 C3 包
覆的紅血球[22]，引起血管外溶血（extravascular hemolysis, EVH）。因此，即使在

接受 C5 補體抑制劑治療後，仍會有約 25%病人因持續性貧血症狀而須接受輸

血治療，因此近端補體途徑中的補體因子成為下一個靶點[19, 23]。目前針對近端

補體途徑的藥物包括：

(1) Factor D 抑制劑：danicopan、vemircopan。
(2) Factor B 抑制劑：iptacopan。
(3) C3 抑制劑：pegcetacoplan（本案藥品）。

圖一、PNH 補體系統與治療藥物示意圖[21, 23] 

註：MAC（Membrane attack complex）為膜攻擊複合物，人體補體系統的三種補體途徑均可產生這種複合

物。該複合物是免疫系統的效應蛋白之一，它可以在標的細胞的細胞膜上形成能破壞雙層磷脂質的穿膜通

路，從而使得標的細胞裂解死亡[24]。 
*FD（Factor D）在替代途徑中於啟動階段負責裂解與 C3 結合的 Factor B，形成 C3 轉化酶 C3(H2O)Bb；也

負責裂解在 amplification loop 階段與 C3b 結合的 Factor B，形成 C3 轉化酶 C3bBb，產生更多的 C3b 和

C3a[25]。
**FB（Factor B）經過 Factor D 裂解後，其 Bb 亞基會與 C3b 結合，形成 C3 轉化酶[26]。
***歐洲藥品管理局(European Medicine Agency, EMA)於 2015 年 3 月定義了 PNH 的 HDA。定義為當

LDH 等於或超過正常上限的 1.5 倍，並且同時出現至少一種或多種症狀，包括虛弱、疲勞、血紅蛋白尿、

腹痛、呼吸困難、貧血（血紅蛋白 < 10 g/dl）、主要血管事件（如血栓形成）、吞嚥困難或勃起功能障礙[18]。

二、疾病治療藥品於我國之收載現況
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本案藥品 Aspaveli/Empaveli 之主成分為 pegcetacoplan，以高親和力與補體

蛋白 C3 及其活化片段 C3b 結合，作用於補體系統近端位置，進而調節 C3 的裂

解和下游補體活化作用物（effectors）的產生，控制 EVH 和 IVH 症狀[27]。本案

藥品經衛生福利部罕見疾病及藥物審議會核准為「適用罕見疾病防治及藥物法之

藥物品項」，罕藥認定適應症為「治療陣發性夜間血紅素尿症（Paroxysmal 
nocturnal hemoglobinuria, PNH）的成人病人」[28]，此次建議者更限縮為限用於

曾經接受一種 C5 補體抑制劑治療，但未達療效或無法耐受者。 

經查詢 WHO ATC 分類碼，本案藥品 pegcetacoplan 之 ATC 分類碼為 L04AJ03，
ATC 分類碼前五碼為「L04AJ」補體抑制劑（Complement inhibitors）。ATC 前五

碼同為「L04AJ」此一分類層級，共有 11 項藥品成分，包含 eculizumab、ravulizumab、
pegcetacoplan（本案藥品）、sutimlimab、avacopan、zilucoplan、crovalimab、iptacopan、
danicopan、vilobelimab 及 pozelimab[29]。 

於衛生福利部食品藥物管理署（以下簡稱食藥署）《西藥、醫療器材、化粧

品許可證查詢》網頁，以 ATC 碼「L04AJ」查詢，並限制註銷狀態為「未註銷」，

查得 7 筆許可紀錄，經去除重複的主成分，包含 eculizumab、ravulizumab、
crovalimab、iptacopan 及 danicopan。以「陣發性夜間血紅素尿症」或「PNH」為

適應症關鍵字查詢，也查獲相同 5 筆主成分[30]。 

另查詢食藥署公告「適用罕見疾病防治及藥物法之藥物」罕藥名單（2025 年

5 月 23 日更新），適用於治療 PNH 之藥品成分包含 eculizumab、crovalimab、
danicopan、iptacopan、pegcetacoplan（本案藥品）及 ravulizumab[31]。 

進一步於衛生福利部中央健康保健署（以下簡稱健保署）《健保用藥品查詢

網頁》及公告之「全民健康保險藥物給付項目及支付標準」藥品給付規定，查詢

上述已於我國取得「陣發性夜間血紅素尿症」許可適應症或已取得罕藥認定適應

症之藥品成分，目前僅 eculizumab 及 ravulizumab 收載於健保用藥品項，藥品給

付規定詳見附錄一[32, 33]。Eculizumab 及 ravulizumab 健保給付適應症皆給付用

於治療陣發性夜間血紅素尿症，且 2 項藥品成分皆為 C5 補體抑制劑。然而，本

案目標族群為須曾經接受一種C5補體抑制劑治療但未達療效或無法耐受之PNH
成人病人，故其適用對象與 eculizumab 及 ravulizumab 並不相同。 

本報告綜合參考前段落國際臨床治療建議及專家共識、WHO ATC 分類碼、

我國許可適應症、罕見疾病藥物名單及健保給付情形，針對本案目標族群，認為

補體系統近端抑制劑 iptacopan 及 danicopan 與本案藥品 pegcetacoplan 具相近治

療地位，相關資訊詳見表三。

表三、與本案藥品具有相近治療地位之藥品[29, 31] 
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ATC 分類碼 
成分名

我國許可適應症 劑型
單位含

量

健保現行

給付條件

L04AJ03 
Pegcetacoplan 
（本案藥品）

尚未取得藥品許可適應症，以下呈

現衛生福利部罕見疾病及藥物審議

會議認定之適應症（2025 年 5 月 23
日衛授食字第 1141414668 號公

告）：

治 療 陣 發 性 夜 間 血 紅 素 尿 症

(Paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria，PNH)的成人病人。 

注射劑
54 
mg/mL 

建議收載

中

L04AJ08 
Iptacopan 

治 療 陣 發 性 夜 間 血 紅 素 尿 症

(PNH)出現溶血性貧血 (hemolytic 
anemia)的成人病人。 

膠囊
200 
mg/cap 

健保尚未

收載

L04AJ09 
Danicopan 

適 用 於 作 為 Ravulizumab 或

Eculizumab 的附加藥物，治療在

Ravulizumab 或 Eculizumab 穩定治

療下仍有溶血性貧血 (hemolytic 
anemia)之陣發性夜間血紅素尿症

(PNH)成人病人 

膜衣錠

50 
mg/tab
、

100 
mg/tab 

健保尚未

收載

三、療效評估報告（含文獻回顧摘要）

本報告主要參考 CDA-AMC、PBAC 及 NICE 之醫療科技評估報告及建議者

提供之資料；視需要輔以其他醫療科技評估組織報告或Cochrane/PubMed/Embase
相關文獻，以瞭解主要醫療科技評估組織之給付建議及目前相關臨床研究結果。

來源 報告日期

CDA-AMC 
（加拿大）

於 2023 年 4 月公告。 

PBAC（澳洲） 於 2022 年 3 月及 7 月公告。 

NICE（英國） 於 2022 年 3 月 9 日公告。 

其他實證資料
SMC（蘇格蘭）醫療科技評估報告：於 2022 年 7 月 11
日、2024 年 9 月 9 日公告。 

Cochrane/PubMed/Embase 的搜尋結果。 

建議者提供之資料 於 2025 年 7 月收訖。 

註：SMC 為 Scottish Medicines Consortium 蘇格蘭藥物委員會的縮寫。
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(一) CDA-AMC（加拿大）[34]

截至 2025年 7月 29日為止，於CDA-AMC網頁鍵入關鍵字「pegcetacoplan」，
查獲一項與本案相關之評估報告於 2023 年 4 月公告[34]，重點摘錄於後。 

1. 給付建議及給付條件

CDA-AMC 建議有條件給付 pegcetacoplan 用於治療「對 C5 補體抑制劑反應

不足或無法耐受的 PNH 成人病人」。建議給付條件如表四： 

表四、CDA-AMC 建議 pegcetacoplan 給付條件 

起始

條件

病人需診斷為 PNH，並符合以下所有條件： 
(1) 病人在接受 C5 補體抑制劑治療前，須符合加拿大公共藥品計畫中使

用 C5 補體抑制劑（如：eculizumab 或 ravulizumab）的起始條件。

(2) 病人須符合以下任一條件：

A. 已充分使用 C5 補體抑制劑治療，但血紅素濃度仍持續低於 10.5 g/dL，
且已排除 EVH 以外的原因。

B. 對 C5 補體抑制劑治療產生無法耐受的不良反應。

【執行指引】：根據臨床專家建議，C5 補體抑制劑應已穩定劑量治療至少

6 個月，才足以評估病人是否符合接受 pegcetacoplan 治療的資格。

續用

條件

比照目前已有給付用於治療 PNH 之其他補體抑制劑。 
【執行指引】：評估病人的臨床改善和/或病情穩定時，除了考慮其他用於

補體抑制劑反應的指標外，應納入血紅素濃度和輸血史。

停用

條件
比照目前已有給付用於治療 PNH 之其他補體抑制劑。 

處方

條件

(1) 應由具備治療 PNH 經驗的血液科醫師開立處方。

(2) 除了治療初期前 4 週外，不應與其他補體抑制劑合併使用 e。

價格

條件
價格須調降至少 0.9%。 

2. 建議給付理由（療效部分）

目前未滿足的需求在於，有些 PNH 病人使用 eculizumab 或 ravulizumab 治

e 除了前 4 週治療外，目前沒有證據支持 pegcetacoplan 併用其他補體抑制劑之療效。此目的主要

是為了降低因 C5 補體抑制劑治療突然中止而導致的溶血風險。根據建議者草擬的仿單，建議

病人從 C5 補體抑制劑轉換至 pegcetacoplan 時，前 4 週應同時併用 C5 補體抑制劑，4 週後停

用且持續 pegcetacoplan 治療。然而目前除了 eculizumab 外，其他補體抑制劑的轉換尚未研究，

應謹慎停用。
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療後，仍存在治療反應不佳或持續發生 EVH 的情形。 

一項第三期、開放式作業、隨機對照試驗（PEGASUS）的結果顯示，對於接

受 eculizumab 治療後仍有臨床顯著貧血症狀及 EVH 的 PNH 病人，相較於持續

使用 eculizumab，pegcetacoplan 能帶來額外的臨床效益，如：統計上顯著且具臨

床意義的血紅素濃度改善，及較高避免輸血率。

病人表示需要有效控制 IVH、減少 EVH、減少貧血、減少或消除輸血需求，

以及改善疲勞和生活品質的治療。加拿大藥物專家委員會（Canadian Drug Expert 
Committee, CDEC）認為 pegcetacoplan 滿足了病人的部分需求，如貧血的改善及

減少輸血需求。

3. 參考品

主要參考品為與 pegcetacoplan 具直接比較證據的 eculizumab；ravulizumab
亦被認為是相關參考品，但因 PEGASUS 試驗起始時，尚無法取得 ravulizumab。 

4. 臨床證據審議考量

CDEC 主要參酌 PEGASUS 試驗，和 pegcetacoplan 與 ravulizumab 的錨定匹

配調整間接比較（anchored matching-adjusted indirect comparison, anchored MAIC）
研究。

(1) PEGASUS 試驗

A. IVH 控制：儘管 PEGASUS 試驗未證實 pegcetacoplan 組的 LDH 濃度（IVH
的標記物）不劣於 eculizumab，但臨床專家仍認為有足夠證據顯示

pegcetacoplan 能提供可接受的 IVH 控制。

B. 疲勞與生活品質：PEGASUS 試驗結果顯示，pegcetacoplan 可改善疲勞和健

康相關生活品質，然而未進行較優性（superiority）檢定，無法得出明確結論；

但臨床專家預期，pegcetacoplan 治療對血紅素濃度的平均提升，可能可轉化

為改善疲勞、提升日常活動能力，以及整體健康相關生活品質的改善。

C. EVH 減少：PEGASUS 試驗結果顯示，pegcetacoplan 治療可減少 EVH，然

而未進行較優性檢定。於此試驗，目前只能得出網狀紅血球（absolute
reticulocyte count, ARC）計數 f，pegcetacoplan 不劣於 eculizumab 之明確結論。

D. 長期療效具侷限性：PEGASUS 的延伸試驗結果顯示，pegcetacoplan 療效可

持續 48 週，但這期間可能不足以完全反映 IVH 的發生率，也無法充分評估

長期結果，例如血栓事件或存活率。目前尚不清楚血紅素濃度的改善是否能

預測長期臨床結果。此外，延伸性試驗為非比較性試驗設計，因此無法提供

f ARC 為臨床顯著性 EVH 的重要生物指標之一（ARC ≥120 × 109/L）[35]。 
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pegcetacoplan 及 eculizumab 在 16 週後的相對療效；加上非隨機設計，缺乏

對干擾因子（confoundings）的控制，難以將觀察到的效果單獨歸因於

pegcetacoplan；且試驗未進行正式統計檢定，結果僅以描述性統計呈現。 
E. 試驗偏誤：試驗基期特徵不平衡，但預期不會對結果造成干擾。然而，開放

式作業的設計可能會導致主觀療效指標（FACIT-Fatigue, LASA, EORTC
QLQ-C30 量表 g）出現偏誤，且可能傾向 pegcetacoplan。

F. 資料缺失：因輸血設限（censoring）導致大量數據缺失，但主要療效指標（血

紅素濃度變化）不論是採用敏感度分析、使用不同插補法及 censoring 規則

（censoring rules），皆與主要分析結果一致，增加療效指標的確定性。

G. 外推性：考量此試驗納入和排除條件及病人基期特徵與實際臨床情況一致。

雖然未納入對 eculizumab 無法耐受的病人，但臨床專家認為此族群僅佔極

少數。Eculizumab 被認為是一個有代表性的參考品，且劑量與臨床情況相符。

追蹤時間足以評估試驗中的療效指標，但對於臨床上其他重要的結果，如突

破性溶血（breakthrough hemolysis, BTH）h、存活率、血栓形成，和其他 PNH
併發症則不足。

(2) 間接比較－使用 PEGASUS 試驗的病人層級數據（比較 pegcetacoplan 與

eculizumab）和 ALXN 試驗的病人集合數據（比較 ravulizumab 和 eculizumab）
進行錨定匹配調整間接比較。

A. 此 anchored MAIC 並無調整 2 個重要效應修正因子（effect modifiers）：血紅

素濃度與輸血史，且此 2 種因子在試驗基期存在顯著差異。

B. 2 項試驗設計間存有異質性：包含追蹤持續時間、治療給藥時間及治療劑量。

C. 由於 2 項試驗設計間的差異，可能具有無法測量的干擾因子，使得

pegcetacoplan 與 ravulizumab 的相對療效結果具有不確定性。

5. 其他臨床或實務相關考量

Pegcetacoplan 的治療定位為 PNH 病人的二線用藥，適用於已接受 C5 補體

抑制劑治療，但仍有持續性溶血（可能由 EVH 引起）或對 C5 補體抑制劑無法

耐受者。PEGASUS 試驗的受試者代表了前者，因此試驗證據不支持 pegcetacoplan
作為第一線用藥。

針對 pegcetacoplan 反應不佳的病人是否回去使用原 C5 補體抑制劑，臨床專

g CDEC 認為 FACIT-Fatigue, LASA, EORTC QLQ-C30 量表的可靠性、有效性、和反應性未曾在

PNH 病人中被描述過，因此限制了對這些量表結果能得出的結論。 
h BTH 為在接受補體抑制劑治療的 PNH 病人發生的溶血性惡化，試驗指出所有補體抑制劑都可

能導致 BTH 發生。其中：eculizumab、crovalimab、pegcetacoplan 治療下，BTH 6 個月內的發

生率約為 10 至 15%；而 ravulizumab、iptacopan、danicopan 聯合 C5 補體抑制劑的治療下，發

生率低於 5%。而 BTH 的風險與病人特徵有關，尤其是在對先前補體抑制劑反應不佳或治療

失敗的病人身上更常見[36]。 
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家表示，應根據病人情況決定，考量治療耐受性、給藥便利性、副作用和療效，

以維持生活品質為目標，並表示對於充分使用 pegcetacoplan 後，仍有持續貧血

並有輸血需求的病人，應考慮停止治療。

(二) PBAC（澳洲）[37, 38]

截至 2025 年 7 月 29 日為止，於 PBAC 公開網頁中。鍵入關鍵字

「pegcetacoplan」，查獲 2 份與本案相關之會議摘要，分別為 2022 年 3 月及同年

7 月的會議摘要，重點摘錄於後。 

1. 給付建議及給付條件

於 2022 年 3 月公告之會議摘要中，PBAC 認為雖然證據指出 pegcetacoplan
相較於 eculizumab 有益於短期血液學結果，但考量澳洲廠商所提供之經濟模型

不可靠，無法評估成本效益，因此不建議納入給付。

於 2022 年 7 月公告之會議摘要中，因澳洲廠商重新提交之報告中，已充分

解決先前所提出的問題，並採用與 ravulizumab 成本最小化（cost-minimization）
分析方法相比較，提供經修正的財務預估，因此建議 pegcetacoplan 給付用於治

療「對 eculizumab 或 ravulizumab 治療反應不足或無法耐受的 PNH 成人病人」。

建議給付條件如表五：

表五、PBAC 建議 pegcetacoplan 給付條件 

起始

條件

需符合以下所有條件：

(1) 病人先前無因 PNH 接受過 pegcetacoplan 治療。

(2) PNH clone 大小至少在三個月內≥10%。

(3) 對 C5 補體抑制劑（eculizumab 或 ravulizumab）反應不足（血紅素濃

度低於 10.5 g/dL），或經醫師認定對 C5 補體抑制劑無法耐受之病人。 
(4) 在開始使用 pegcetacoplan 治療前，已接受至少一種 C5 補體抑制劑

治療達 3 個月，除非因嚴重無法耐受而必須永久停用該 C5 補體抑制

劑。

(5) 治療開始時，需與一種 PBS 給付的 C5 補體抑制劑合併使用 4 週。

首次

續用

條件

(1) 曾依照起始給付條件，接受過 PBS 給付 pegcetacoplan 治療 PNH。

(2) 不能與 PBS 給付的 C5 補體抑制劑合併使用。

後續

續用

條件

(1) 病人需已符合首次續用或回歸（return）條件，並在此條件下接受 PBS
給付的本案藥品治療此疾病。

(2) 在使用 pegcetacoplan 治療後，病情有臨床上改善或病情達穩定狀態。 
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(3) 治療不能與 PBS 給付的 C5 補體抑制劑合併使用。

註 符合轉換至 C5 抑制劑的條件： 
(1) 對於懷孕者，可自 PBS 給付之 pegcetacoplan 轉換至 eculizumab（含誘導劑

量）。

(2) 對 pegcetacoplan 不耐受或具有抗藥性者，可轉換治療自其中一種 C5 抑制

劑（含誘導劑量）。

2. 建議給付理由

根據個人、醫療專業人員與機構的意見指出，即使目前已有 C5 補體抑制劑，

臨床上仍存在未被滿足的需求，因此 pegcetacoplan 之治療定位為適當的。

PEGASUS 試驗結果顯示 pegcetacoplan 在無輸血的情況下，血紅素濃度有統計上

的顯著改善，在 ARC 計數與生活品質方面也有數值上的改善。 

3. 參考品

Eculizumab 與 ravulizumab 為適當的參考品，因目前尚未有其他可作為 C5
補體抑制劑後續使用的第二線治療，鑒於 PNH 特性，即使反應不佳，仍會繼續

使用 eculizumab 與 ravulizumab。 

4. 臨床證據審議考量

(1) PBAC 報告主要參酌 PEGASUS 試驗，認為 pegcetacoplan 提升避免輸血的機

率，但其改善幅度隨時間變化。例如事後分析結果顯示，持續接受

pegcetacoplan 治療至第 48 週時，雖有 73%病人可避免輸血，但此比例略低

於第 16 週的 84.5%。

(2) 證據顯示 pegcetacoplan 有益於改善短期血液學指標，但目前並無證據支持

長期療效指標（如預防血栓或改善存活率）方面具有不劣性。委員會認為

pegcetacoplan 的長期臨床數據還需一段時間才能取得，因此相對於 C5 補體

抑制劑的長期療效難以評估。雖然不確定性存在，但 PBAC 認同

pegcetacoplan 療效不劣效於 eculizumab 的宣稱是合理的。

(3) 在隨機分組與轉換組別（cross-over）治療期內，pegcetacoplan 組發生較多因

溶血事件而導致停藥的情形。PBAC 認為由於此試驗所有受試者在基期時皆

已使用 eculizumab 並達穩定狀態，因此進行與 eculizumab 的安全性比較有

其困難，因為此族群較不易發生與 eculizumab 相關的不良事件。但委員會

認為與原始 eculizumab 試驗（TRIUMPH）相比，pegcetacoplan 的毒性概況

與 eculizumab 相似，因此不劣性的說法雖仍有不確定性，但是合理的。

(4) PBAC 認為 PEGASUS 試驗和 302 試驗的 MAIC 存在嚴重偏誤風險，因此無

法為決策提供資訊。偏誤風險包括：2 項試驗的病人群體差異，PEGASUS 試

驗為以接受 eculizumab 治療但仍有較差血液學反應的病人，而 302 試驗的
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病人則為 LDH 濃度穩定且無主要不良血管事件者；2 項試驗受試者基期特

徵差異，和 302 試驗受試者相比，PEGASUS 試驗病人的血紅素濃度較低，

且輸血率較高；且 PEGASUS 試驗中 eculizumab 組允許使用較高的劑量，而

302 試驗使用標準劑量。 

(三) NICE（英國）[39]

截至 2025年 7月 29日為止，於NICE公開網頁中，鍵入關鍵字「pegcetacoplan」，
查獲一份與本案相關之評估報告於 2022 年 3 月 9 日公告，重點摘錄於後。 

1. 給付建議

NICE 建議將 pegcetacoplan 給付用於治療「使用 C5 補體抑制劑至少 3 個月

後仍有貧血的 PNH 成人病人」。此項建議僅適用於英國廠商依商業協定

（commercial arrangement）降價（simple discount）提供本藥品。 

2. 建議給付理由

目前 PNH 的治療包括 C5 補體抑制劑，例如 eculizumab 和 ravulizumab，然

而有些病人在接受治療時仍持續出現貧血與其他症狀。臨床證據顯示，對於在使

用 eculizumab 時仍有貧血的病人，pegcetacoplan 能改善其血紅素濃度與 PNH 的

血液學症狀。此外，因為 ravulizumab 與 eculizumab 在結構與作用機制上非常相

似，預期 pegcetacoplan 對使用 ravulizumab 時仍有貧血的病人也有相同療效。對

於在使用 C5 補體抑制劑時仍有貧血的成人來說，pegcetacoplan 的療效更佳，且

成本低於 ravulizumab 與 eculizumab，因此 NICE 建議納入給付。 

3. 參考品

目前 PNH 的治療選擇包含 eculizumab 與 ravulizumab。委員會認為未來可能

會有更多病人使用 ravulizumab，因其給藥頻率低於 eculizumab，較具便利性。 

4. 臨床地位

儘管 C5 補體抑制劑已可大幅降低 PNH 的疾病負擔，但部分病人在接受 C5
補體抑制劑治療後仍會因為 EVH 持續出現症狀。對此，英國廠商提出 
pegcetacoplan 的定位為用於「接受 C5 補體抑制劑治療至少 3 個月後仍有貧血

的成人」。委員會認為，該臨床地位符合其藥品許可適應症與臨床試驗證據，亦

符合 NHS 的實際使用情境，因此臨床地位為適當。 

5. 臨床證據審議考量
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主要參酌 PEGASUS 試驗及 pegcetacoplan 與 ravulizumab 的錨定匹配調整間

接比較研究。 

(1) 外推性：考量 PEGASUS 試驗進行地點包括英國一間 PNH 專科中心，委員

會認同此試驗結果可推論至 NHS 臨床上可能接受 pegcetacoplan 治療的族

群。另，委員會討論了此試驗中貧血的定義，即血紅素低於 10.5 g/dL，臨床

專家指出某些 PNH 病人即使血紅素高於此值，仍可被視為貧血未控制，委

員會認為雖然臨床判斷可能存在差異，但英國廠商對貧血的定義能涵蓋大多

數在 NHS 接受 eculizumab 或 ravulizumab 治療後仍有貧血的病人，因此此

試驗結果可外推至英國的臨床實務。 

(2) 間接比較：英國廠商使用PEGASUS試驗的病人層級數據（比較pegcetacoplan
與 eculizumab）和302試驗的病人集合數據（比較 ravulizumab和 eculizumab）
進行了 anchored MAIC。但這 2 項試驗有無法調整的重要差異，如：納入條

件不同，導致無法正確配對 2 者的血紅素狀況。委員會認為這樣的結果可能

因重要效應修正因子（如：血紅素值與輸血史）未被考慮進行配對而產生偏

誤，因此判斷此間接比較不適合作為決策依據。 

(3) Ravulizumab 與 eculizumab 相對療效比較：302 試驗顯示，不論是主要或是

次要療效指標，ravulizumab 均不劣於 eculizumab；且 NICE 也曾於評估報告

中提及，ravulizumab 與 eculizumab 的療效與安全性相似。委員會認為

ravulizumab 是 eculizumab 的再設計版本（re-engineered form），2 者在生物

結構上極為相似（同源性超過  99%）。委員會也認為，英國廠商假設

PEGASUS 試驗族群中 ravulizumab 與 eculizumab 療效相當，應屬合理。 

(四) 其他實證資料 

1. 其他醫療科技評估組織 

(1) SMC（蘇格蘭）[40, 41] 

截至 2025 年 7 月 29 日為止，於 SMC 網頁鍵入關鍵字「pegcetacoplan」，查

獲一份與本案相關之評估報告於 2022 年 7 月 11 日公告，重點摘錄於後。 

A. 給付建議及給付條件 

SMC 建議有條件給付 pegcetacoplan 用於治療「接受 C5 補體抑制劑治療至

少 3 個月後，仍有貧血症狀的 PNH 成人病人」，且須遵循 National PNH Servicei

                                                 
i Natioanl PNH Service 為一個由 NHS England 資助的專業化醫療體系，與蘇格蘭、威爾斯、北愛

爾蘭的醫療保健機構簽訂協議，為 PNH 病人提供集中、高品質的治療與照護[42]。 
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的建議。此建議僅適用於蘇格蘭國民健康服務（Scotland National Health Service, 
NHS Scotland）病人用藥可近性方案（Patient Access Scheme, PAS），或能夠直接

取得等同於該方案或更低的公開藥價，以達到成本效果。

B. 建議給付理由

PEGASUS 試驗結果顯示，與使用 C5 補體抑制劑治療相比，使用

pegcetacoplan 治療 16 週後，病人的血紅素濃度有顯著改善。 

C. 參考品

相關的參考品為 eculizumab 及 ravulizumab。 

D. 臨床證據審議考量

主要參酌 PEGASUS 試驗結果。 

(a) 在 PEGASUS 試驗中，接受 pegcetacoplan 治療的病人中，有較高比例能避

免輸血，支持主要療效指標「改善血紅素濃度」的結果，此結果具臨床意義。

在避免輸血和 ARC 計數改善情形，pegcetacoplan 不劣於 eculizumab；然而，

由於 LDH 濃度變化未達不劣性標準，因此未進一步對 FACIT-F 分數進行不

劣性檢定，也未對於其他關鍵次要療效指標進行優效性檢定，但結果在數值

上仍傾向於 pegcetacoplan。
(b) 試驗設計：.

I. 雖然 PEGASUS 試驗樣本數小且為開放式作業設計，可能產生偏誤，但結果

由盲化（blinded）中央實驗室進行分析。

II. 治療前 4 週的導入期（run-in period），pegcetacoplan 需與 eculizumab 合併給

藥，將可能造成選擇偏誤（selection bias），但因無病人於此期間退出，推論

不影響主要結果。

III. 試驗治療期間僅為 16 週，對於慢性疾病觀察時間過短，可能無法充分評估

紅血球相關數據、輸血需求變化和鐵過量相關治療需求。為期 32 週的無對

照組開放式作業期的數據雖顯示，pegcetacoplan 療效可維持至第 48 週，但

仍須進一步的長期安全性資料。

(c) 2 組受試者在基期特徵大致平衡，但仍有些微差異，包含：pegcetacoplan 組

診斷時間的中位數較短、接受 eculizumab 劑量高於每 2 週 900 mg 的病人比

例較高、平均 LDH 濃度較低、血紅素結合蛋白（haptoglobin）濃度較低（0.144
g/L vs. 0.125 g/L）、接受過至少 4 次輸血的病人比例較低，可能影響結果解

釋。

(d) 試驗中有 30%病人使用的 eculizumab 劑量高於仿單核可劑量，可能無法外
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推於使用核可劑量的病人族群。 
(e) PEGASUS 試驗納入使用 eculizumab 至少 3 個月後血紅素濃度仍低於 10.5 

g/dL 的病人，但 pegcetacoplan 許可適應症未規定血紅素濃度門檻。 
(f) 目前並無pegcetacoplan與 ravulizumab的直接比較，蘇格蘭廠商提供 anchored 

MAIC 結果，並假設 ravulizumab 與 eculizumab 有相同療效。此外，2 項針

對不同病人族群進行的 ravulizumab 與 eculizumab 第 III 期不劣性試驗支持

此假設；歐洲藥品管理局（European Medicines Agency, EMA）亦基於 2 者作

用機制相同，接受此假設。 

E. 其他臨床或實務相關考量 

Pegcetacoplan 為皮下注射給藥，病人或照護者可自行施打，而 ravulizumab 
與 eculizumab 皆需專業人員靜脈注射。缺點則為 pegcetacoplan 施打頻率較高。 

2. 電子資料庫相關文獻 

(1) 搜尋方法 

本報告用於搜尋 Cochrane/PubMed/Embase 電子資料庫之方法說明如下： 

以下列 PICOS 做為搜尋條件，即搜尋符合本次建議新藥給付條件下之病人

群（population）、治療方法（intervention）、療效對照品（comparator）、療效測量

指標（outcome）及研究設計與方法（study design），其搜尋條件整理如下： 

Population 納入條件：陣發性夜間血紅素尿症（PNH）的成人病人 
排除條件：未曾接受 C5 補體抑制劑治療 

Intervention Pegcetacoplan 單一療法 

Comparator 未設限 

Outcome 相對療效、健康相關生活品質與相對安全性 

Study design 隨機對照試驗（randomized controlled trial, RCT）、系統性文

獻回顧（systematic review, SR）暨統合分析（meta-analysis, 
MA） 

依照上述之 PICOS，透過 Cochrane/PubMed/Embase 等文獻資料庫，於 2025
年 8 月 1 日止，以「paroxysmal nocturnal hemoglobinuria」結合「pegcetacoplan」
做為關鍵字進行搜尋，搜尋策略請見附錄二。 

(2) 搜尋結果 
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於 2025 年 8 月 1 日止，使用前述關鍵字及附錄二之檢索策略進行療效文獻

搜索，於 Embase 查獲 100 筆資料，於 PubMed 查獲 12 筆資料，於 Cochrane 
Library 查獲 97 筆資料。排除重複資料後，共得到 93 筆資料。經過逐筆閱讀標

題及摘要篩選，排除與 PICOS 不符、試驗登錄資料、僅有摘要之文獻、非英文

文獻，初步共納入 6 篇文獻[43-47, 49]。經全文審閱後，排除 1 篇文獻，主要探

討 FACIT-F 量表與血液學指標之間的關係。最終納入 5 篇文獻，其中有 4 篇為

PEGASUS 試驗相關之文獻，包含 1 篇為主要試驗結果[46]，1 篇為日本次族群分

析[47]，1 篇為探討 FACIT-F 量表各題目，比較 2 組間改善病人自覺疲勞症狀上

差異的事後分析，1 篇為 PEGASUS 開放式作業期至 48 週之試驗結果[45]；及 1
篇為探討治療難治型 PNH 藥物之系統性回顧文獻[49]。因本報告目前無尋獲與

本案評估主題相關的統合分析及延長試驗結果之文獻，故另外納入 1 篇

PEGASUS 年延長試驗之研討會摘要[50]，及 2 篇間接比較作參考 [48, 51] 。其

中 1 篇間接比較為探討 pegcetacoplan 與 iptacopanj之相對療效[48]，另 1 篇則為

比較 pegcetacoplan 與 ravulizumabk之相對療效[51]。  

A. PEGASUS 試驗（NCT03500549）[45-47]

(a) 試驗設計[45, 46]

PEGASUS 試驗為一項多國多中心、開放式作業、隨機對照的第 III 期臨床

試驗，旨在評估在接受 eculizumab 治療後血紅素仍低於 10.5 g/dL 的 PNH 成年

病人，接受 pegcetacoplan 與 eculizumab 之相對療效與安全性。該試驗由 Apellis 
Pharmaceuticals 資助，試驗期間為 2018 年 6 月至 2019 年 11 月。 

此試驗共分為三個階段：包含 4 週導入期（run-in period），所有受試者皆接

受 pegcetacoplan 合併 eculizumab 治療；16 週隨機對照期，病人將隨機分派至接

受 pegcetacoplan 或 eculizumab 單一治療；最後則是 32 週開放式作業期，所有受

試者皆改為接受 pegcetacoplanl治療，原 eculizumab 組的病人，在開放式作業期

前 4 週，接受 eculizumab 加上 pegcetacoplan 的合併治療，試驗設計如圖二所示。

j 出自於 APPLY PNH 試驗，其為一項第 III 期臨床隨機對照試驗，針對已接受至少 6 個月 C5 補

體抑制劑治療，血紅素濃度仍低於 10 g/dL 的病人，隨機分派至 iptacopan 組或 eculizumab 組，

試驗期間為 24 週，結果顯示 iptacopan 可提高病人血紅素濃度、減少疲勞、降低 ARC 和膽紅

素濃度及使 LDH 平均濃度降至正常值上限的 1.5 倍以下。 
k  出自於 ALXN1210-PNH-302 試驗，其為一項第 III 期隨機對照臨床試驗，主要目的為檢驗

ravulizumab 療效之不劣效性於 eculizumab，試驗期間為 183 天，所有療效指標（LDH 變化、

BTH、FACIT-F 分數變化、避免輸血率、血紅素穩定率）皆顯示 ravulizumab 不劣於 eculizumab。 
l 在開放式作業期，若病人對藥物反應不足，可經研究資助者同意後將劑量調整為 1,080 mg 每 3
天 1 次。
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該試驗簡介和方法摘錄於表六。

圖二、PEGASUS 試驗設計 

表六、PEGASUS 試驗 16 週隨機對照試驗簡介[45, 46] 
試驗

設計
一項多國多中心、開放式作業、隨機（1：1）對照的第 III 期試驗 

試驗

族群

納入條件

 年齡 ≥18 歲，經流式細胞儀確認診斷 PNH。

 在試驗篩選前儘管接受至少 3 個月穩定劑量

eculizumab治療，但血紅素濃度仍低於10.5 g/dL。 
 身體質量指數（body mass index, BMI）< 35.0

kg/m²。
 網狀紅血球>1.0 ×正常值上限（upper limit of

normal reference, ULN）、血小板>50×10⁹/L，且嗜

中性白血球>0.5×10⁹/L。
 在過去 2 年內或開始試驗治療前 2 週內，已完成

以下疫苗接種：

 流 行 性 腦 膜 炎 雙 球 菌 （ Neisseria
meningitidis）A、C、W、Y 和 B 型。

 肺炎鏈球菌（Streptococcus pneumoniae）。
 b 型流感嗜血桿菌（Haemophilus influenzae

type B）。

排除條件

 細菌感染。

 先天性補體缺乏症。

 有骨髓移植、心肌梗塞、中風或心肌血管重建手

術之病史。

 特定心臟傳導異常，如：QTcF 延長（prolongation）
>470 毫秒、PR interval >280 毫秒
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 有長 QT 症候群（long QT syndrome）、尖端扭轉

型心室頻脈（Torsades de pointes）或不明原因昏

厥（syncope）的個人或家族病史。

試驗

用藥

 試驗組：每週 2 次，皮下注射，1,080 mg pegcetacoplan。
 對照組：原劑量、給藥間隔之靜脈注射 eculizumab。

隨機

分派

依據試驗篩選前 12 個月內接受紅血球濃厚液輸血（packed red-cell 
transfusions）次數（< 4 次或≥4 次），及血小板數量（<100,000 或≥100,000 
× 10⁹／L）分層，以 1：1 進行隨機分派至試驗組及對照組。 

試驗

指標

主要療效指標 第 16 週與基期相比，血紅素濃度的變化。 

關鍵次要療效指標

 在隨機對照期間避免輸血需求的病人比例。

 基期與第 16 週相比的 ARC 計數、LDH 濃度和

FACIT-F 量表評分*的變化。

安全性指標

 導入期及之後發生的不良事件（adverse events）
的發生率和嚴重程度。

 血栓事件的發生率。

 實驗室檢驗值與心電圖變相相較於基期的變化。 

統計

分析

 組間比較使用重複測量的混合效果模型（mixed-effect models for
repeated measures, MMRM）進行分析，以基期血紅素濃度作為連續變

項，時間點作為類別變項，並以治療組別、分層變項及時間與治療的

交互作用設定為固定效果。

 輸血為可能干擾結果的並發事件（intercurrent events），因此輸血後的

資料會被排除（censored）。
 若主要療效指標達統計顯著差異，具較優性，則按事先設定的階層

（hierarchical）先後檢定次要療效指標，以控制整體的型一錯誤（type
1 error）。

* FACIT-F 量表（Functional Assessment of Chronic Illness Therapy–Fatigue scale）為一份 13 題自填
式問卷，用來評估個人主觀感受到的疲勞程度與其對日常生活功能的影響，分數為 0 至 52，越低
分表示越感到疲勞[53]。

(b) 病人基期特徵[45-47]

PEGASUS 試驗共篩選 102 位病人，共 80 位病人符合納入條件並接受 1：1
隨機分派，其中 41 位分派至 pegcetacoplan 組，39 位分派至 eculizumab 組。最

終，pegcetacoplan組共有 3位病人因突破性溶血於第 16週前中止治療，eculizumab
組所有病人均完成試驗。2 組基期特徵大致相似。 

於日本次族群，其基期特徵相較於整體試驗族群，BMI 較低、AA 發生率較

高、診斷 PNH 和先前接受 eculizumab 的中位時間較短，血紅素濃度及 ARC 計

數較低；此外，eculizumab 劑量皆按照仿單劑量（2 週 1 次 900 mg）與整體族群

較不相同。關於 PEGASUS 試驗整體族群及日本次族群基期特徵詳見表七。
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表七、PEGASUS 試驗整體族群與日本次族群病人的基期特徵（僅摘錄部分）[45-47] 
 整體族群 日本次族群 
基期特徵 Pegcetacoplan (N=41) Eculizumab (N=39) Pegcetacoplan (N=5) Eculizumab (N=5) 
年齡，平均（範圍），年 50.2（19 至 81） 47.3（23 至 78） 57.4（43 至 76） 47.2（23 至 2） 
女性，人數（%） 27（66） 22（56） 4（80） 4（80） 
種族，人數*（%） 

白人 24（59） 25（64） – – 
亞裔 5（12） 7 (18） – – 

BMI 26.7 ± 4.3 25.9 ± 4.3 24.1 ± 3.3 23.5 ± 3.0 
篩選前 12 個月未輸血，人數（%） 10（24） 10（26） 3（60） 2（40） 
AA 病史，人數（%） 11（27） 9 (23） 2（40） 2（40） 
診斷 PNH 時間，中位數（範圍），年 6.0（1 至 31） 9.7（1 至 38） 2.6（1 至 18） 3.3（2 至 12） 
Eculizumab 治療時間，中位數（範圍），年 4.4（0.4 至 17.1） 3.4（0.3 至 13.8） 1.7（0.9 至 8.1） 1.1（0.4 至 7.8） 
篩選時 Eculizumab 劑量，人數（%） 

2 週一次 900 mg 26（63） 30（77） 5（100） 5（100） 
2 週一次 1200 mg 13（32） 9（23） 0 0 
2 週一次 1500 mg 2（5） 0 0 0 

篩選前 12 個月輸血次數≥4 次，人數（%） 21（51） 23（59） – – 
血小板計數，×109/L 166.6 ± 98.3 146.9 ± 68.8 228.8 ± 167.4 164.2 ± 71.1 
血紅素濃度，g/dL † 8.69 ± 1.08 8.68 ± 0.89 7.81 ± 0.64 7.70 ± 0.79 
ARC 計數，×109/L ‡ 217.5 ± 75.0 216.2 ± 69.1 155.0 ± 31.0 184.0 ± 39.1 
LDH 濃度，U/L§ 257.5 ± 97.6 308.6 ± 284.8 234.5 ± 57.1 479.4 ± 627.5 
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 整體族群 日本次族群 
基期特徵 Pegcetacoplan (N=41) Eculizumab (N=39) Pegcetacoplan (N=5) Eculizumab (N=5) 
FACIT–F 分數 32.2 ± 11.4 31.6 ± 12.5 37.2 ± 8.4 38.0 ± 12.3 
註：正負值為平均值±標準差。 
*種族由受試者自行報告。 
†女性正常參考範圍為 12 至 16，男性為 13.6 至 18。 
‡ ARC 參考值為 30 至 120×109/L。 
§LDH 參考值為 113 至 226 U/L。 

114BTD07015_Aspaveli/Empaveli

27/65



 

(c) 療效分析結果 

I. 主要分析結果[45, 46] 

i. 16 週隨機對照試驗（相關結果彙整如表八）[46] 

主要療效指標方面，第 16 週相較於基期，血紅素濃度變化，pegcetacoplan
組統計上顯著優於 eculizumab 組。經調整後 pegcetacoplan 組平均血紅素濃度變

化上升 2.37 g/dL，而 eculizumab 組則下降 1.47 g/dL，2 組間的平均差異為 3.84 
g/dL（95%信賴區間 [CI]：2.33 至 5.34）。 

 關鍵次要療效指標方面，於避免輸血病人比例及ARC計數變化指標均顯示，

pegcetacoplan 不劣於 eculizumab。然而，LDH 指標未能證實具不劣性，因 2 組差

異的 95% CI 上限小於不劣性界值 20 U/L。FACIT-F 量表於 pegcetacoplan 組上升

9.2 分，eculizumab 組下降 2.7 分，平均差值為 11.9 分；此差異雖被認為具有臨

床意義 m，但由於預先設定的統計階層檢定規則，因此並未進行不劣性檢定。此

外在血液學指標方面，pegcetacoplan 組達到正常的病人比例也高於 eculizumab 組。 

在日本次族群之事後檢定分析結果同樣指出，pegcetacoplan 組不論是主要療

效指標「血紅素濃度變化」或是關鍵次要療效指標，皆可達到和整體試驗族群一

致的治療效果[47]。 

根據事後分析結果顯示，在第 16 週時，pegcetacoplan 組在 FACIT-F 量表中，

8/13 個項目上，達到臨床有意義反應（clinically important response, CIR）n的機率

統計上顯著較高，OR 介於 5.25（95%：1.53 至 18.06）至 38.81（95%：2.27 至

662.30）之間；總分達 MCID ≥5 分的機率統計上也顯著高於 eculizumab 組，OR
為 11.19（95%：3.37 至 33.57）。此研究也透過迴歸分析顯示，血紅素濃度每增

加1 g/dL，FACIT-F總分平均增加2.84分。整體而言，pegcetacoplan組較 eculizumab
組在改善多個病人疲勞相關指標更有優勢[43]。 

 

                                                 
m  FACIT-F 總分允許研究者定義所謂的最小臨床重要差異（minimally clinically important 
difference, MCID）；對於 PNH，MCID 被訂為 5 分的變化，與其他慢性疾病的 MCID（3 至 5 分）

相似。 
n FACIT-F 量表採用 5 分李克特量表（Likert scale），從基期變化達到≥2 級屬於 CIR。 
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表八、第 16 週 PEGASUS 試驗療效分析結果 

療效指標/治療組別 
整體族群 日本次族群

Pegcetacoplan
（N=41） 

Eculizumab 
（N=39） 

2 組差值 
（95% CI） 

Pegcetacoplan
（N=5） 

Eculizumab
（N=5） 

主要療效指標

與基期相比的平均血紅素濃度變化，g/dL 2.4 ± 0.4 −1.5 ± 0.7 3.8（2.3 至 5.3） 2.4 0.2 

關鍵次要療效指標

避免輸血需求的病人比例，% 85 15 63（48 至 77） 100 －＊ 

與基期相比的 ARC 計數變化，×109/L −136 ± 6.5 28 ± 11.9 −164.0（−189.9 至−137.3） −89 −2.0

與基期相比的 LDH 濃度變化，U/L −15 ± 42.7 −10 ± 71.0 −5.0（−181.3 至 172.0） −61.1 −37.2

與基期相比的 FACIT-F 分數變化 9.2 ± 1.6 −2.7 ± 2.8 11.9（5.5 至 18.3） 5.6 1.8 

其他次要療效指標

血紅素濃度達到正常的病人比例，% 34% 0% − − −

ARC 計數達到正常的病人比例，% 78% 3% − − −

LDH 濃度達到正常的病人比例，% 71% 15% − − −

總膽紅素濃度達到正常的病人比例，% 63% 8% − − −

註：日本次族群數據未提供標準差。
＊
共有 4 名日本病人在隨機對照期內接受 eculizumab 治療時接受輸血。 
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ii. 48 週開放式作業期[45] 

在 16 週隨機對照試驗後，pegcetacoplan 組共 38 位繼續接受 pegcetacoplan
治療（以下簡稱 PEG－PEG 組）；原 eculizumab 組共 39 位，為了確保在接受

pegcetacoplan 達到治療濃度前，能維持足夠的補體抑制，故前 4 週接受

pegcetacoplan 與 eculizumab 後，才更換為 pegcetacoplan 單一治療（以下簡稱 ECU
－PEG 組），共持續 32 週。其中，pegcetacoplan 組 2 位因治療期間出現的不良

事件，1 位因醫師建議退出試驗，共 35 位完成開放式作業期試驗。ECU－PEG 組

則有 7 位因治療期間出現的不良事件而退出，最後共 32 位完成試驗。開放式作

業期間的治療時間中位數為 215 天（IQR 194 至 222）；PEGASUS 試驗的追蹤時

間中位數為 337 天（IQR 337 至 344.5）。 

在療效指標方面，PEG－PEG 組於第 48 週的血紅素濃度和第 16 週維持相

當，ECU－PEG 組則可於第 48 週達到統計顯著改善；LDH 濃度方面，PEG－PEG
組維持於正常範圍內，而 ECU－PEG 組雖可改善 LDH 濃度，但和 16 週相比並

未達統計上顯著；而 ARC 計數，PEG－PEG 組數值維持穩定，ECU－PEG 組亦

可統計上顯著降低 ARC；ECU－PEG 組更換治療方式後，FACIT-F 分數可達統

計上顯著改善，且具臨床意義，詳細結果請見表九。在第 48 週， PEG－PEG 組

有 30 位（73%）病人無接受輸血需求，而 ECU－PEG 組有 28 位（72%）無輸血

需求。 

於日本次族群分析中，不論是 PEG－PEG 組或是 ECU－PEG 組，皆可達到

和整體族群相似的療效[47]。 

表九、48 週 PEGASUS 試驗療效分析結果（採描述性統計） 
療效指標

/ 治 療 組

別 

PEG－PEG 組 (N=38) ECU－PEG 組 (N=39) 2 組於 48 週

之 Nominal  
p-value 

第 16 週 第 48 週 
Nominal 
p-value 

第 16 週 第 48 週 
Nominal 
p-value 

血紅素濃

度，g/dL 
11.54 11.30 0.14 8.58 11.57 <0.0001 0.27 

LDH，U/L 189.11 222.67 0.60 353.19 224.08 0.17 0.80 
ARC 計

數 ，

×109/L 
77.14 79.95 0.31 220.79 94.02 <0.0001 0.10 

FACIT-F 
score 

41.81 40.60 0.82 30.62 42.52 <0.0001 0.73 

iii. 開放式作業延長（open-label extension, OLE）試驗（307 OLE；NCT03531255）
（摘錄自研討會摘要，僅節錄與 PEGASUS 試驗相關結果）[50] 
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共 64 名 PEGASUS 受試者參與此研究，試驗設計如圖三[52]。根據此試驗，

血紅素濃度可穩定維持至第 156 週（約 3 年）；LDH 濃度下降並穩定在 ULN 以

下，ARC 及間接膽紅素的改善也有維持；FACIT-F 平均分數上升（表示疲勞感下

降），穩定並接近一般人的標準值 43.6 分；52%的病人長達 3 年內未需要接受輸

血，年度免於輸血的的範圍介於 71%至 79%。 

圖三、307 OLE 研究設計[52] 

(d) 安全性指標結果 

在 16 週的隨機對照期間，pegcetacoplan 組共 36 位（88%）病人於治療期間

發生不良事件（treatment-emergent adverse events, TEAE）；而 eculizumab 組則有

34 位（87%）病人發生 TEAE；嚴重（serious）AE 發生率 2 組亦呈現相當。2 組

最常見的 TEAE，包含注射部位反應（37% vs. 3%）、腹瀉（22% vs. 3%）、BTH
（10% vs. 23%）、頭痛（7% vs. 23%）和疲勞（5% vs. 15%），詳見表十。在導入

期內有一位病人發生敗血症，但研究者認為與 pegcetacoplan 治療無關；試驗期

間無發生任何血栓事件及死亡案例。BTH 方面，pegcetacoplan 組的發生率為 10%
低於 eculizumab 組 23%。Pegcetacoplan 組有 4 位 BTH 病人均出現 LDH 明顯升

高（顯示有發生 IVH），其中 3 位因此中止治療[46]。 

在 48 週開放式作業期間，其安全性疑慮跟第 16 週沒有顯著變化。PEG－

PEG 組共 33 位（87%）發生 TEAE，ECU－PEG 組共 37 位（95%）發生 TEAE。
2 組最常見的 TEAE（發生率≥10%）為注射部位反應、BTH、鼻咽炎、腹瀉、疲

勞、上呼吸道感染、頭痛、咳嗽，詳見表十。試驗期間，沒有病人因藥物相關毒

性（drug-related toxicity）而需要減量或中止試驗。開放式作業期間，PEG－PEG
組 3 位病人因 TEAE 退出試驗，2 位經判斷與治療無關，1 位因為全血球減少症

（pancytopenia）；ECU－PEG 組共 7 位因 TEAE 退出試驗，其中 3 位經判斷與治

療無關，其餘 1 位溶血、1 位溶血性貧血、1 位過敏性肺炎、1 位嚴重腸繫膜缺

血（mesenteric ischemia）[45]。 

表十、PEGASUS 安全性分析結果 
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B. 系統性文獻回顧[49] 

1 篇研究目的在針對 eculizumab 難治型 PNH 的不同治療方法進行系統性文

獻回顧。搜尋日期從 2007 年至 2022 年，該研究共納入 4 篇試驗相關文獻，2 篇

關於 pegcetacopan 之試驗（1 篇為第 Ib 期臨床試驗 PHAROAH, NCT02264639；
1 篇為第 III 期臨床試驗 PEGASUS, NCT03500549）、1 篇 danicopan（第 II 期臨

床試驗, NCT03472885）、1 篇 iptacopan（第 II 期臨床試驗, NCT03439839）。 

2 篇關於 pegcetacoplan 之試驗皆顯示有助於血液學數值恢復正常。另外 2 篇

則是作為 eculizumab 附加療法之試驗。其中，danicopan 與 eculizumab 併用能在

24 週內統計上顯著增加平均血紅素濃度（2.4 g/dL, p=0.0001），而 iptacopan 與

eculizumab 併用也能達到統計上顯著改善血紅素濃度（3.19 g/dL, p<0.0001），其

他試驗資訊如表十一所呈現。 

表十一、系統性文獻回顧納入評估之文獻 

作者（年份） De Castro et al.
（2020） 

Hillmen et al. 
（2021） 

Kulasekararaj, 
Risitano et al. 
（2021） 

Risitano et al. 
（2021） 

試驗設計 
多中心、非隨

機、開放式作業

試驗 

多中心、開放

式作業、對照

試驗 

多中心、開放

式作業試驗 

多中心、非隨

機、開放式作

業、單臂、概

 隨機對照期 開放式作業期 
Pegcetacoplan 
（N=41） 

Eculizumab 
（N=39） 

PEG－PEG 
（N=38） 

ECU－PEG
（N=39） 

任何 TEAE，人數（%） 36（88） 34（87） 33（87） 37（95） 
嚴重 TEAE，人數（%） 7（17） 6（15） 8（21） 10（26） 
任一組中發生率≥10%的 TEAE，人數（%） 
注射部位反應 15（37） 1（3） 7（18） 13（33） 
疲勞 2（5） 6（15） 1（3） 7（18） 
背痛 3（7） 4（10） － － 
腹瀉 9（22） 1（3） 5（13） 5（13） 
腹痛 5（12） 4（10） － － 
BTH 4（10） 9（23） 7（18） 8（21） 
貧血 0 5（13） － － 
頭痛 3（7） 9（23） 5（13） 3（8） 
暈眩 1（2） 4（10） － － 
鼻咽炎 1（2） 0 6（16%） 6（15） 
上呼吸道感染 1（2） 1（3） 5（13） 3（8） 
咳嗽 1（2） 0 5（13） 3（8） 
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作者（年份） De Castro et al.
（2020） 

Hillmen et al. 
（2021） 

Kulasekararaj, 
Risitano et al. 
（2021） 

Risitano et al. 
（2021） 

念驗證試驗

試驗用藥 Pegcetacoplan Pegcetacoplan Danicopan Iptacopan 
試驗開始時

受試者人數
9 80 12 10 

試驗結束時

受試者人數
6 77 11 10 

年齡（範圍） >18 歲，無 >18 歲，無 48（18-65） 43.5（18-80） 
試驗偏誤程

度
中 低 高 中

治療方法 單一療法 單一療法
與 eculizumab

併用

與 eculizumab
併用

C. 間接比較分析[48, 51]

I. Pegcetacoplan 與 iptacopan[48]

1 篇間接比較研究，利用錨定 Bucher method 比較 pegcetacoplan（16 週

PEGASUS 試驗）與 iptacopan（24 週 APPLY PNH 試驗）之療效結果。PEGASUS
試驗的 pegcetacoplan 組於基期平均 ARC 計數略高於 APPLY PNH 試驗的

iptacopan 組（217.5 vs. 193.2 x109/L），但大致而言，2 項試驗的受試者基期特徵

相似。

研究結果顯示，自基期至試驗結束，pegcetacoplan 與 iptacopan 在所有指標

皆無統計上顯著差異，詳見表十二。因 2 項試驗對於 BTH 的定義和資料蒐集方

式不同，因此未比較 2 組的發生率。 

表十二、間接比較分析結果（2 組比較為 pegcetacoplan vs. iptacopan） 
2 組差異 2 組差異 95%信賴區間 

血紅素濃度（g/dL） －0.49 －1.78 至 0.80 
ARC 計數（109/L） －34.41 －90.2 至 21.21 
LDH 濃度（U/L） －115.16 －244.40 至 14.01 
FACIT-F 量表評分 3.57 －5.60 至 12.73 

II. Pegcetacoplan 與 ravulizumab[51]

另一篇間接比較研究，利用 anchored MAIC 分析了來自 16 週 PEGASUS 與
26 週 ALXN1210-PNH-302（NCT03056040）試驗的數據，以比較 pegcetacoplan 
與 ravulizumab 的療效指標。 

為確保與 ALXN1210-PNH-302 試驗受試者特徵一致，對 PEGASUS 試驗的
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病人進行了額外的納入標準。其中，pegcetacoplan 組及 eculizumab 組分別各有 5 
位及 7 位因篩選時 LDH 超過正常值上限之 1.5 倍被排除，最終 PEGASUS 試驗

中，共納入 36 位 pegcetacoplan 組及 32 位 eculizumab 組病人，而 ALXN1210-
PNH-302 試驗納入 97 位 ravulizumab 組及 98 位 eculizumab 病人。相較於

ravulizumab 組，pegcetacoplan 組較多女性（69.4% vs. 48.5%），且在試驗前一年

有輸血史的病人比例也較高（72.2% vs. 13.4%），pegcetacoplan 組的血紅素濃度

也較低（8.7 g/dL vs. 11.1 g/dL）。 

研究結果顯示，與 ravulizunab 組相比，pegcetacoplan 組在多個臨床和血液

學指標上達統計上顯著改善，而疲勞和生活品質（Quality of Life, QoL）相關的

結果也有統計上顯著的調整後平均差異，結果皆傾向於 pegcetacoplan 組，詳見

表十三。

表十三、間接比較分析結果（2 組比較為 pegcetacoplan vs. ravulizumab） 
2 組調整後差異 2 組差異 95% CI 

避免輸血率（%） 71.4 53.5 至 89.3 
治療期間輸注濃厚紅血球液（U） －5.7 －7.2 至－4.2 
達到紅血球濃度穩定之病人比例（%） 75.5 56.4 至 94.6 
與 LDH 濃度正常化之病人比例（%） 64 41.9 至 86.1 
LDH 濃度（U/L） 0.3 －154.5 至 155.1 
FACIT-F 量表（分） 8.2 3.8 至 12.6 
EORTC QLQ-C30 p量表－整體健康狀

況（分）
9.6 0.1 至 19.0 

EORTC QLQ-C30 量表－身體功能（分） 11.5 3.6 至 19.5 
EORTC QLQ-C30 量表－疲勞症狀（分） －13.3 －23.7 至－3.0

(五) 建議者提供之資料

建議者自評本案藥品 pegcetacoplan 屬突破創新藥，並建議給付作為「治療

曾經接受一種 C5 補體抑制劑治療，但未達療效或無法耐受之 PNH 成人病人」

之藥物。關於本案藥品之臨床實證資料，建議者於 2025 年 7 月 3 日透過 PubMed
及 Cochrane 電子資料庫進行系統性文獻回顧，最終共提供 16 篇療效相關文獻，

p EORTC QLQ-C30 問卷（3.0 版）包含 30 個問題，旨在評估受試者的整體生活品質。共有五個功

能量表（身體、角色、認知、情緒和社交功能）；三個症狀量表（疲勞、疼痛、噁心嘔吐）；一

個整體健康與生活品質量表；和數個單題的症狀測量。雖然此問卷的原始分數可以轉換為 0 到 
100 的標準化分數，但單獨一個分數或差異難以理解其臨床意義。為了更好解釋分數的意義，

通常認為達到 MCID，才會對病人有實質影響。功能量表及整體健康狀況，分數越高代表越好；

症狀量表則為，分數越高越差[54]。 
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簡要說明於後： 

1. 12 篇文獻中，其中 7 篇（1 篇 PEGASUS 主試驗結果[46]、1 篇 48 週試驗結

果[45]、2 篇間接比較結果[48, 51]、1 篇日本次族群分析[47]、1 篇 FACIT-F
量表事後分析[43]，及探討 FACIT-F 量表與血液學指標之間的關係[44]）內

容已於「電子資料庫文獻搜尋」段落說明；4 篇文獻除與本報告 PICOS 條

件不完全相符外，其所納入之 PEGASUS 試驗結果亦已於前段落摘述[55-58]，
此處不再贅述。其餘 1 篇針對 PEGASUS 試驗於第 48 週時 FACIT-F13 個題

目之評估結果均指出，ECU－PEG 組可達改善，而 PEG－PEG 組則可維持

穩定[59]。 
2. 4 篇探討真實世界中使用 pegcetacoplan 之療效及安全性。1 篇為義大利[60]；

1 篇為美國[61]；1 篇為英國及法國[62]；1 篇為來自法國、義大利、德國、

西班牙及美國之數據[63]。整體而言，真實世界數據皆指出本案藥品對於控

制 PNH 病人相關溶血症狀有良好療效。 

建議者另提供 8個國家的醫療科技評估報告及給付狀態，其中加拿大、澳洲、

英國、蘇格蘭之報告已摘述於「療效評估報告」段落[34, 37, 39, 40]，此處不再贅

述；法國、德國、比利時、瑞士皆給付「pegcetacoplan 用於治療 C5 補體抑制劑

至少三個月且治療無效的成人病人」，除了德國外，皆規定血紅素濃度需小於 10.5 
g/dL[64-67]。 
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四、療效評估結論 

(一) 療效參考品 

本案藥品 Aspaveli/Empaveli 的主成分為 pegcetacoplan，目前罕見疾病防治

及藥物法認定之適應症為「治療陣發性夜間血紅素尿症的成人病人」；此次建議

者建議納入給付之適應症須曾經接受一種 C5 補體抑制劑治療，但未達療效或無

法耐受之 PNH 成人病人。 

針對本案評估的目標族群，經查詢我國「適用罕見疾病防治及藥物法之藥物」

罕藥名單，與本案藥品同樣適用於陣發性夜間血紅素尿症之藥品，包含

eculizumab、crovalimab、danicopan、iptacopan 及 ravulizumab，且前述 5 種藥品

皆已於我國取得 PNH 之藥品許可適應症。惟上述藥品中，目前健保僅收載 2 項

C5 補體抑制劑「eculizumab 及 ravulizumab」，用於治療陣發性夜間血紅素尿症；

本案藥品則建議須曾接受 C5 補體抑制劑治療未達療效或無法耐受者，方可使用。

依國際臨床治療指引及建議給付條件，本案藥品應屬二線用藥。因此，與本案藥

品具相同治療地位的藥品包括近端補體抑制劑 danicopan 及 iptacopan。依據系統

性文獻回顧結果，本案藥品與 eculizumab 具有直接比較試驗；與 ravulizumab 及

iptacopan 具有間接比較研究。 

綜合上述所有資訊，針對本案目標族群，本報告認為本案藥品目前無適合的

療效參考品，但尚未納入健保給付的 danicopan 及 iptacopan 則皆可做為潛在的療

效參考品。 

(二) 主要醫療科技評估之給付建議 

加拿大 CDA-AMC、澳洲 PBAC、英國 NICE 及蘇格蘭 SMC 皆已建議本案

藥品作為「對 C5 補體抑制劑反應不足或無法耐受的 PNH 成人病人」之治療方

案，彙整各組織之給付決策重點。 

1. 參考品：皆使用 C5 補體抑制劑的 eculizumab 及 ravulizumab 作為參考品。 
2. 建議理由：目前臨床有未滿足需求，在 C5 補體抑制劑治療下，仍有貧血等

症狀。根據 PEGASUS 試驗結果，認為相較於 eculizumab 治療，pegcetacoplan
可有效提升血紅素濃度且降低輸血需求。 

3. 給付條件：PBAC、NICE 及 SMC 建議給付之適應症條件，須接受 C5 補體

抑制劑至少 3 個月後仍有貧血；CDA-AMC 雖無設定 C5 補體抑制劑使用時

間，但臨床專家建議 C5 補體抑制劑應至少治療 6 個月。對於反應不足之定

義，CDA-AMC 及 PBAC 認定血紅素濃度需低於 10.5 g/dL，NICE 及 SMC
則無設定血紅素濃度限制。 
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(三) 相對療效與安全性

本報告主要參考一項多中心的第 III 期隨機對照臨床試驗。在 16 週的隨機對

照期中，pegcetacoplan 與 eculizumab 相比，於主要療效指標（血紅素濃度變化）

顯示優效性；而關鍵次要療效指標中，在避免輸血病人比例及 ARC 計數變化，

pegcetacoplan 均不劣於 eculizumab。於 32 週的開放式作業期中，從 eculizumab
轉換至 pegcetacoplan 治療組別，其血紅素濃度也可達統計上顯著改善。在延伸

性試驗中，持續使用 pegcetacoplan 治療之病人，血紅素濃度可持續穩定維持至

第 156 週（約 3 年）。 

安全性方面，在第 16 週隨機對照期間，pegcetacoplan 組及 eculizumab 組，

TEAE 發生率相當，無發生任何血栓及死亡案例。Pegcetacoplan 組最常見之 TEAE
依序為注射部位反應、腹瀉、腹痛、BTH。Eculizumab 組則為 BTH、頭痛、疲

勞、背痛、腹痛、暈眩。在 32 週後也無發現新的不良事件發生。 

日本次族群分析結果顯示在主要及關鍵次要療效指標上，日本病人的平均變

化與整體試驗族群趨勢一致，安全性方面也呈現一致。間接比較結果指出，本案

藥品與 iptacopan 在所有療效指標（包含：血紅素濃度、ARC、LDH 濃度、FACIT-
F 量表）皆未達統計上顯著差異，文獻作者建議臨床上依照病人特性考量治療方

案。此外，pegcetacoplan 相較於 ravulizumab，多個血液學指標（包含避免輸血

率、治療期間輸注濃厚紅血球液、達到紅血球濃度穩定病人比例、與 LDH 濃度

正常化相關比例）可達統計上顯著改善，在疲勞和 QoL 相關指標也有統計學的

改善程度。

(四) 醫療倫理

本藥品無系統性收集之相關資訊可參考；為彌補現有醫療倫理議題之不足，

於此摘述主要醫療科技評估組織加拿大 CDA-AMC、澳洲 PBAC、英國 NICE 之

醫療科技評估報告所收集中病人之意見。

綜合加拿大 PNH 病友協會（Canadian Association of PNH Patients）及加拿大

再生不良性貧血與骨髓增生異常症協會（Aplastic Anemia & Myelodysplasia 
Association of Canada）、澳洲 PNH 支持協會（PNH Support Association of Australia）
及英國臨床病人專家意見，PNH 對生活造成以下負面影響：持續性的貧血（表現

為疲勞或極度疲勞）、溶血導致血栓、病人與照顧者需頻繁請假工作、頻繁依賴

輸血，以及整體生活品質下降，而目前的療法（如 eculizumab 或 ravulizumab）
無法徹底控制血管內溶血 IVH 並預防 EVH。 

Pegcetacoplan 可改善臨床症狀問題，也提供更便利的居家皮下注射給藥方式，

減少了病人往返醫院的負擔。用過本案藥品的病人表示其血液學指標恢復正常，
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輸血次數減少，疲勞感和身體機能顯著改善，進而提升了整體生活品質、心理健

康和工作能力。 

 

 

114BTD07015_Aspaveli/Empaveli

38/65



   
  

 

五、成本效益評估 

(一) 建議者提出之國內藥物經濟學研究 

建議者並未針對本次給付建議提出國內之藥物經濟學研究。 

(二) 其他經濟評估報告 

本報告主要參考 CDA-AMC、PBAC 及 NICE 之醫療科技評估報告及建議者

提 供 之 資 料 ； 視 需 要 輔 以 其 他 醫 療 科 技 評 估 組 織 報 告 或

CRD/INAHTA/Cochrane/PubMed/Embase 相關文獻，以瞭解主要醫療科技評估組

織之給付建議及目前成本效益研究結果。 

來源 報告日期 

CDA-AMC 
（加拿大） 

於 2023 年 4 月公告。 

PBAC（澳洲） 於 2022 年 3 月及 7 月公告。 

NICE（英國） 於 2022 年 3 月公告。 

其他醫療科技評估

組織 
SMC（蘇格蘭）醫療科技評估報告於 2022 年 7 月公告。 

電子資料庫 CRD/INAHTA/Cochrane/PubMed/Embase 的搜尋結果。 

建議者提供之資料 於 2025 年 7 月收訖。 

註：CRD 為 Centre for Reviews and Dissemination, University of York, England.的縮寫。 

INAHTA 為 International Network of Agencies for Health Technology Assessment 的縮寫。 

1. CDA-AMC（加拿大）[34] 

加拿大 CDA-AMC 於 2023 年 4 月公告，CDA-AMC 加拿大藥物專家委員

會（Canadian Drug Expert Committee，CDEC)建議有條件給付 pegcetacoplan，
用於治療對 C5 抑制劑反應不佳或不耐受的成人 PNH 病人。須符合以下條件： 
 初次使用條件：1. 病人在接受 C5 抑制劑前，符合 CDA-AMC 針對 C5 抑制

劑（如：eculizumab、ravulizumab）的既有給付標準（如 PNH clone size >10% 
等）且為成年 PNH 病人。2. 病人在 C5 抑制劑治療後仍有持續性貧血（血

紅素< 10.5 g/dL），並已排除血管外溶血以外的其他原因，或出現無法耐受

C5 抑制劑的不良事件。 
 停藥條件：應比照目前已給付的其他補體抑制劑在治療 PNH 病人時的停

藥方式。 
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 處方條件：1. Pegcetacoplan 應由具有治療 PNH 經驗的血液科醫師開立處方

或經其會診後使用。2. Pegcetacoplan 不可與其他補體抑制劑合併使用，除了

在治療起始的前 4 週，。 
 本品價格：需降價。 

廠商提交成本效用分析 (CUA)，採馬可夫模型，目標族群為對 C5 抑制劑療

效不足的 PNH 成年病人（不包含對 C5 抑制劑不耐受病人），介入策略為

pegcetacoplan、比較策略為 eculizumab、ravulizumab，採加拿大公共醫療支付者

觀點，評估期間設定為終生。主要療效參數來自 PEGASUS 試驗，並假設

eculizumab 與 ravulizumab 具有相同的臨床療效。 

CDEC 就廠商經濟模型提出以下限制： 

 模型僅以血紅素濃度及輸血狀態作為基礎，未能涵蓋疾病的所有重要臨床

面向。此外，以血紅素 10.5 g/dL 作為切點值來驅動大部分效益，其合理性

存在不確定性。 
 廠商以癌症病人的效用數據進行效用值的轉換（mapping）並不恰當，因為

PNH 與癌症病人的特徵不同，這導致 pegcetacoplan 增量 QALY 估計值的

可信度存在不確定性。 
 模型中 eculizumab 與 pegcetacoplan 的劑量調升設定來根據 PEGASUS 試

驗，但 CDA-AMC 諮詢的臨床專家指出，這在實務中具不確定性。由於模

型的主要成本來自藥價，因此不同劑量假設可能會影響成本差異，進而影

響 pegcetacoplan 與 C5 抑制劑相比的成本效益。 
 臨床專家認為廠商在 eculizumab 與 ravulizumab 第一週期與後續週期使用不

同的轉移機率矩陣是不太合理，因為病人理應在使用 C5 抑制劑治療時保

持穩定狀態。 
 在治療中止率與 PNH 相關併發症方面仍存在不確定性。根據臨床專家意

見，治療效果會隨時間逐漸衰減，且會持續治療超過 1 年的時間，但模型

並未納入此假設。 

CDA-AMC 考量上述限制進行了再分析，相關結果如下： 

 CDA-AMC 為解決部分主要限制而進行再分析，調整內容包括︰假設

eculizumab 與 ravulizumab 在第一週期與後續週期使用相同轉移機率矩陣，

以及基於更多病人觀察數據估算 pegcetacoplan 的停藥率。 
 在 CDA-AMC 基礎情境中，pegcetacoplan 相較於 eculizumab 為具成本效益

絕對優勢策略（即成本更低且效益更高）。針對 C5 抑制劑反應不足的 PNH
成人病人，pegcetacoplan 相較於 ravulizumab的 ICER 值為 62,144 加幣/QALY 
gained。若以 50,000 加幣/QALY gained 之願付閾值計算，pegcetacoplan 需降

價 0.9%才具成本效益。 
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 模型對 eculizumab 與 ravulizumab 價格高度敏感；CDA-AMC 進行一系列雙

變量價格下降分析，以確認在何種情境下 pegcetacoplan 相較 eculizumab 將

不再被視為成本節省方案。此外，因模型結構限制，QALY 增加具高度不確

定性。若 pegcetacoplan 與 C5 抑制劑相比的實際 QALY 增益低於模型預測，

或若治療效果隨時間遞減，則 pegcetacoplan 的 ICER 值將上升，所需降價幅

度亦會更大。 

CDEC 認為 pegcetacoplan 在臨床上可改善貧血並減少輸血需求，但以現行

價格計算，其 ICER 值為 62,144 加幣/QALY gained，因此必須降價，才可能在 
50,000 加幣/QALY gained 的閾值被認定為具成本效益。 

 

2. PBAC（澳洲）[37,38] 

澳洲藥物福利諮詢委員會  (Pharmaceutical Benefits Advisory Committee, 
PBAC) 於 2022 年 3 月首次審議 pegcetacoplan 之 PBS 收載申請，因經濟模型不

可靠，成本效益具不確定而未建議收載。廠商依建議修正模型假設並降價後，

PBAC 於 2022 年 7 月更新為建議將 pegcetacoplan 列入 Section 100 Highly 
Specialised Drugs Program，治療對 C5 抑制劑反應不佳或不耐受的成人 PNH 病

人。 

在 2022 年 3 月首次審議，廠商提交成本效用分析 (cost-minimization analysis, 
CMA)，採 cohort-level Markov 模型，介入治療為 pegcetacoplan、對照治療為

eculizumab，模型週期為 4 週（含半週期校正），評估期間為終生，健康狀態分

為四類：（1）無需輸血且血紅素<10.5 g/dL；（2）無需輸血且血紅素≥10.5 g/dL；
（3）需要輸血及（4）死亡。療效參數取自 PEGASUS 試驗及其外推結果，成本

參數包含藥物採購成本、給藥成本、疫苗成本、疾病治療及副作用處理成本；效

用值則基於 PEGASUS 試驗及其他已發表文獻設定，效果及成本之折現率為 5%。
PBAC 指出該模型的主要限制如下： 

 僅以「輸血狀態」及「血紅素」劃分健康狀態，未能充分反映疾病相關

併發症； 
 轉移機率缺乏驗證； 
 假設所有 PNH 病人死亡率與一般人口相同，不符合臨床現況； 
 假設使用 pegcetacoplan 治療的病人不需要鐵螯合劑治療，PBAC 認為

此假設不恰當； 
 生活品質參數來自 EORTC QLQ-C30（癌症病人用量表），可能不適用

於 PNH。 
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因此，PBAC 要求廠商依建議重新分析，並指出在 PNH 這類罕見疾病的情

境下，採用成本最小化分析（cost‑minimization approach）應是較為適切的評估方

法。建議修正包括︰

 改以 ravulizumab 作為比較對象；

 pegcetacoplan 劑量假設應依據 PEGASUS 試驗 48 週數據；

 不應納入因使用 pegcetacoplan 而減少的行政或輸血需求所產生的間接

節省的成本；

 應納入因治療所需疫苗（肺炎鏈球菌及 B 型嗜血桿菌）接種成本；

 以出廠價格計算（approved ex-manufacturer price，AEMP）作為藥藥價

基礎；

 對於起始治療與 C5 抑制劑併用的 4 週期間提供折扣。

廠商於 2022 年 7 月依「提前再評估」（early re-entry）再次申請，並依 PBAC
建議提交與 ravulizumab 進行成本最小化分析。PBAC 接受該修正後的臨床與經

濟證據，最終建議將 pegcetacoplan 納入 Section 100 Highly Specialised Drugs 
Program（Authority Required），用於對 C5 抑制劑反應不足或不耐受的 PNH 成
人病人。設有初始/首次持續/後續持續/恢復/既有用藥（grandfather）等不同條件

說明如下︰

 起始治療條件如下：

 病人必須年滿 18 歲；

 不得曾因本適應症使用過 pegcetacoplan；
 於最近 3 個月內 PNH granulocyte clone size≥10%；病人必須對補體 5

（C5）抑制劑治療反應不足，且血紅素濃度<105 g/L 或由主治醫師判定

病人對 C5 抑制劑不耐受；

 在開始使用 pegcetacoplan 治療前，病人必須已接受至少 1 種 C5 抑制劑

治療至少 3 個月，除非出現無法耐受的嚴重程度而需要永久停藥；

 在治療開始持，該治療必須與一種 PBS 給付的 C5 抑制劑合併使用，持

4 週；

 必須由血液科專科醫師治療；或經諮詢血液科專科醫師並就病人藥物治

療細節達成共識的非專科醫師治療。

 處方規定：藥師或醫師在申請 PBS 給付時，必須以書面提出申請，並且要

包含以下內容：（1）填寫完整的授權處方單（Authority prescription form）；

（2）填寫完整的 PBS 核准申請表格 (Authority Application Form)，且必須

符合該藥品的適應症與治療階段（例如初始治療或續用治療）；（3）處方

規定：在提出  PBS 核准申請時，醫師必須根據藥品仿單  (Product
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Information)，計算並申請  每次調劑可供應  4 週治療所需的正確瓶數 
(vials)。須經 Services Australia 審核。 

 持續治療 (Continuing Treatment) 

 病人必須曾依「初始治療條件 (initial treatment criteria)」或「既有用藥

病 人 條 件 (Grandfather treatment criteria) 接 受 過  PBS 補 助 的

pegcetacoplan 治療； 
 病人必須已顯示臨床改善或病情穩定； 
 pegcetacoplan 不得與 PBS 補助的 C5 抑制劑併用。 

 後續持續治療 (Subsequent Continuing Treatment) 

 病人必須曾經在「首次持續治療 (First Continuing Treatment)」或「恢復

治療條件 (Return criteria)」，接受過 PBS 補助 pegcetacoplan 藥品治療； 
 病人須證明臨床改善或病情穩定； 
 不得與 PBS 補貼的 C5 抑制劑合併使用。 

3. NICE（英國）[39] 

英國國家健康與照顧卓越研究院(The National Institute for Health and Care. 
Excellence, NICE)於 2022 年 3 月發佈醫療科技評估報告（TA778），建議在商業

協議（commercial arrangement）下，有條件收載 pegcetacoplan，適用於至少接受

3 個月 C5 抑制劑治療後仍出現貧血現象的陣發性夜間血紅素尿症 (PNH) 成人

病人。委員會指出，臨床證據(pegasus 試驗)顯示，對於先前使用 eculizumab 治療

反應不佳的病人，pegcetacoplan 在改善血紅素和減少 PNH 血液學症狀優於使用

eculizumab 者。由於 ravulizumab 與 eculizumab 作用機轉相似，pegcetacoplan 對

於使用 ravulizumab 後仍貧血的病人也可能帶來臨床效益。 

廠商提交成本效用分析，採用 cohort-level 狀態轉移（Markov）模型，包含

四個健康狀態：（1）無需輸血且血紅素<105 g/L、（2）無需輸血且血紅素≧

105 g/L、（3）需要輸血，及（4）死亡。模型周期為 4 週、採半週期校正、評

估期間為終生，主要療效數據來自 PEGASUS 試驗。外部審查小組（ERG）認

為模型建構合理，僅提出兩項細節修正：（1）基線合併螯合治療（chelation）
比例應採 PEGASUS 試驗報告數據而非 run-in 期數據；（2）半週期校正應自

cycle 1 開始，而非 cycle 0（對結果影響可忽略）。 

在考慮 pegcetacoplan 與 ravulizumab 的機密折扣後，廠商與 ERG 的基礎與

情境分析一致顯示，pegcetacoplan 相較於 eculizumab 與 ravulizumab 均為療效更

佳且成本更低的治療選擇，部分原因包括可自行施打藥物及減少輸血需求。委員
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會綜合臨床與經濟證據後認為，pegcetacoplan 相較於 eculizumab 與 ravulizumab
屬於符合 NHS 成本效益的選項，並建議用於治療成人 PNH。 

4. 其他醫療科技評估組織 

(1) SMC（蘇格蘭）[40] 

蘇格蘭藥物委員會(Scottish Medicines Consortium, SMC)於 2022年 7月公告，

建議限制在國家 PNH 治療建議下，將 pegcetacoplan 用於 NHS 蘇格蘭，且基於

廠商能提供病人用藥可近性方案 (Patient Access Scheme, PAS)，或是在 PAS 價格

與牌價為相同或更低的條件下所建議。 

廠商提交成本效用分析，將 pegcetacoplan 與 eculizumab/ravulizumab 進行比

較。臨床參數主要來自 PEGASUS 試驗，並假設 eculizumab 與 ravulizumab 在治

療 PNH 方面療效相當。模型採馬可夫模型，包含不須輸血且 Hb<10.5 g/dL、不

須輸血且 Hb≥10.5 g/dL、需要輸血與死亡四個健康狀態，並包含血管內突破性溶

血、鐵質過多(iron overload)、不良事件等事件狀態，評估期間為 51 年。健康狀

態效用值為試驗期間收集之 EORTC-QLQ-C30 問卷分數並轉換成 EQ-5D-3L，並

額外考量靜脈注射及鐵螯合治療的負效用值。研究結果顯示相較於 eculizumab 
ICER 值為 376,078 英鎊/QALY gained；而相較於 ravulizumab 則為具絕對優勢

(dominant)的治療策略。 

委員會針對廠商的經濟模型提出以下看法：(1) PEGASUS 試驗樣本數少、追

蹤期間短，隨機對照期(與 eculizumab 直接比較)僅 16 週，增加模型參數的不確

定性。(2)假設 ravulizumab 與 eculizumab 療效相等存在不確定性。(3)治療效果

假設在整個模型期間維持不變，缺乏長期直接證據。(4)模型結構簡化，忽略疾病

相關自然緩解。(5)模型僅使用 PEGASUS 隨機對照期的停藥率。 

最終，綜合考量其他所有可獲得的資訊和證據後，SMC 建議於蘇格蘭國民

健康服務體系收載 pegcetacoplan。 

5. 電子資料庫相關文獻 

(1) 搜尋方法 

本報告用於搜尋CRD/INAHTA/Cochrane/PubMed/Embase電子資料庫之方法

說明如下： 

以下列 PICOS 做為搜尋條件，即搜尋符合本次建議新藥給付條件下之病人

群（population）、治療方法（intervention）、療效對照品（comparator）、結果測量

指標（outcome）及研究設計與方法（study design），其搜尋條件整理如下： 
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Population paroxysmal nocturnal haemoglobinuria (PNH) 

Intervention pegcetacoplan 

Comparator 未設限 

Outcome 未設限 

Study design Cost-effectiveness analysis, cost-utility analysis, 

cost-benefit analysis, cost-minimization analysis, 

cost-consequence analysis, cost study 

依照上述之 PICOS，透過 CRD/INAHTA/Cochrane/PubMed/Embase 等文獻資

料庫，於 2025 年 8 月 5 日止，以“paroxysmal nocturnal haemoglobinuria”、 
“pegcetacoplan”做為關鍵字進行搜尋，搜尋策略請見附錄三。 

(2) 搜尋結果 

依前述搜尋策略進行搜尋，逐篇檢視標題、閱讀摘要後，留下 3 篇符合

PICOS 條件之文獻。以下簡要說明此篇文獻內容： 

Hakimi 等人（2022）[68]以英國 NHS 與社會照護觀點，建立馬可夫模型，

比較 pegcetacoplan 與 ravulizumab 用於治療 PNH 的成本效益。模型包含的健康

狀態為（1）不需輸血且 Hb<10.5 g/dL、（2）不需輸血且 Hb≥10.5 g/dL 與（3）
需要輸血（Hb <10.5 g/dL），模型同時允許病人進入「死亡的吸收狀態(absorbing’ 
state of death)」，評估週期為 4 週。療效參數來自 PEGASUS 試驗；ravulizumab，
則假設與 eculizumab 等效（依 302 不劣性試驗），成本參數包含藥物、輸血、

監測、抗生素預防、鐵負荷處置與突破性溶血處置等費用。成本與效益折現率設

定為 3.5%，並進行半週期校正。基礎分析顯示相較於 ravulizumab，pegcetacoplan
增加 1.75 個 QALY gained 且節省 251,510 英鎊，為具絕對優勢策略；機率性敏

感度中，所有模擬均落於成本較低且效益較高之象限；在 10,000 英鎊/QALY 
gained 閾值，本品具成本效益機率為 100%。 

Di Matteo 等人（2024）[69]以義大利國家衛生服務系統(Servizio Sanitario 
Nazionale，SSN)觀點，採馬可夫模型評估 pegcetacoplan 相較於 eculizumab、
ravulizumab 於治療 PNH 的成本效益。PNH 相關健康狀態包含不須輸血且

Hb<10.5 g/dL、不須輸血且 Hb≥10.5 g/dL 與需要輸血，評估週期為 4 週、評估期

間 5 年。療效參數來自 PEGASUS 試驗與間接比較(Matching-Adjusted Indirect 
Comparison，MAIC)結果，成本僅考量直接成本參數包含藥物、輸血等費用。成

本與效益折現率設定 3%。基礎分析顯示相較於 eculizumab，pegcetacoplan 增加
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0.510 個 QALY 且節省 102,309 歐元，為優勢策略；相較於 ravulizumab，
pegcetacoplan 增加 0.268 個 QALY 且節省 91,372 歐元，為優勢策略。 

Fishman 等人（2023）[70]以美國支付者觀點，利用 PEGASUS16 週隨機期

數據，以 European Society for Blood and Marrow Transplantation (EBMT)反應類別，

分析在 eculizumab 治療反應不佳的 PNH 病人中，pegcetacoplan 與 eculizumab 之

「每名達 EBMT 良好至完全反應者成本」。結果顯示，73%轉用 pegcetacoplan 
患者達到良好至完全反應，留在 eculizumab 治療者僅 5%達標；對應每位良好至

完全反應者之成本分別為 15,923 美元(pegcetacoplan)與 216,100 美元(eculizumab)。 

6. 建議者提供之其他成本效益研究資料 

法國國家健康管理機構(Haute Autorité de santé，HAS)於 2022 年 2 月公告，

建議給付 pegcetacoplan 用於已接受 C5 抑制劑治療至少 3 個月後仍有貧血現象且

血紅素<10.5 g/dL 的成人 PNH 病人。委員會基於臨床效益、公共衛生影響等因

素，建議將 pegcetacoplan 納入醫院和零售藥品給付清單。 

六、疾病負擔與財務影響 

(一) 疾病負擔 

根據衛生福利部國民健康署公告之罕見疾病通報個案統計表[5]，截至 2025
年 6 月底，我國陣發性夜間血紅素尿症（PNH）累積個案數為 157 例、死亡個案

數為 31 例。台灣單中心研究顯示，患者中位診斷年齡 38 歲，40%合併骨髓疾病，

36%出現 PNH 相關併發症，基線 LDH 中位值為正常上限的 6.9 倍，顯示疾病活

動度高[71]。臨床數據顯示，eculizumab 或 ravulizumab 可顯著降低 LDH 並提升

存活率，但部分患者仍可能因持續溶血或輸血需求而面臨治療中斷風險。 

(二) 核價參考品之建議 

本案藥品為含 pegcetacoplan 之成分藥品（以下簡稱本品），建議者循突破創

新新藥申請納入健保給付，若經審議認定屬於突破創新新藥，則不需核價參考品，

但若審議認定為非屬突破創新新藥，則參照全民健康保險藥物給付項目及支付標

準之原則提出之核價參考品建議，相關考量如下說明。 

本品在 WHO ATC/DDD Index[29]之編碼為 L04AJ03，ATC 分類碼前五碼為

「L04AJ：補體抑制劑（Complement inhibitors）」，同屬此分類的藥品成分尚有 10
項，包含 eculizumab、ravulizumab、sutimlimab、avacopan、zilucoplan、crovalimab、
iptacopan、danicopan、vilobelimab 及 pozelimab。 
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以關鍵字「陣發性夜間血紅素尿症」或「PNH」於衛生福利部食品藥物管理

署《西藥、醫療器材、化粧品許可證查詢》網頁進行查詢[30]，有相關適應症之

藥物包含 eculizumab、ravulizumab、crovalimab、iptacopan 及 danicopan。另查詢

食藥署公告「適用罕見疾病防治及藥物法之藥物」罕藥名單（2025 年 5 月 23 日

更新）[31]，適用於治療 PNH 之藥品成分有 eculizumab、crovalimab、danicopan、
iptacopan、pegcetacoplan（本案藥品）及 ravulizumab。上述藥品僅 eculizumab 及

ravulizumab 被納入健保給付用於「陣發性夜間血紅素尿症」病人之治療[32]，然

eculizumab 及 ravulizumab 皆為 C5 補體抑制劑，作為 PNH 一線治療藥物；考量

本案目標族群為曾經接受一種C5補體抑制劑治療但未達療效或無法耐受之PNH
成人病人，臨床地位並不相同。

綜上所述，本報告認為本品無合適之核價參考品。

(三) 財務影響

建議者預估本品若納入健保給付，未來五年本品使用人數為第一年 3 人至第

五年 14 人，本品年度藥費約為第一年 0.40 億元至第五年 1.59 億元，扣除被取代

藥費與其他醫療費用節省後，未來五年整體財務影響約為第一年 0.11 億元至第

五年 0.32 億元。 

1. 建議者採用的評估假設及理由，說明如後：

(1) 臨床地位設定

建議者認為，現我國治療陣發性夜間血紅素尿症（Paroxysmal Nocturnal 
Hemoglobinuria, PNH）之主要藥物為 C5 補體抑制劑（如: eculizumab、ravulizumab），
該類藥物可有效減少血管內溶血（intravascular hemolysis）、降低輸血率，然部

分 PNH 病人在接受 C5 補體抑制劑治療後會因血管外溶血（extravascular 
hemolysis）導致持續性貧血，必須持續接受輸血、並伴隨倦怠、生活品質低下等。

目前我國臨床實務中，若病人對現行 C5 補體抑制劑療效不佳，並無其他具核准

適應症之第二線治療可供選擇，僅能持續使用原有 C5 補體抑制劑、或是停止藥

物治療，pegcetacoplan 於臨床上定位為補體抑制劑治療第二線選擇。預期本品將

在第二線市場逐步取代目前 eculizumab 之使用，故為取代關係。 

(2) 目標族群人數推估

建議者依衛生福利部國民健康署公告之罕見疾病通報個案統計資料，採

2020 年至 2024 年之存活數（除扣死亡數）以複合成長率外推，參考文獻假設成

人比例為 6.7%[72]，再參考多篇文獻[72-75]及專家意見設定全體 PNH 成人病人

中約有 40%於第一線接受 eculizumab 治療。建議者於建議給付規定中，設定「未
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達療效」定義為「經一種 C5 補體抑制劑治療≧3 個月後，血紅素濃度仍小於

10.5g/dL 者」，參考文獻設定 62.5%[76]。「無法耐受」定義為「治療期間，無法

忍受 C5 補體抑制劑治療的副作用」，其考量發生率低且無法明確估算，故未於

分析中另行計入。 

經上述參數逐層推估後，建議者估算適用於 PNH 成人二線用藥病人數約為

第一年 32 人至第五年 35 人。 

(3) 本品使用人數推估 

建議者經諮詢臨床專家表示，在 eculizumab 治療下所有 PNH 病人皆會存在

不同嚴重程度之 EVH，若血紅素低於 10.5g/dL 但 EVH 程度較輕微或/和沒有輸

血需求，通常不會輕易考慮換藥。惟若病人血紅素低於 10.5g/dL、且 EVH 程度

較嚴重或/和有明顯輸血需求，便極有可能考慮使用本品。此類病人經參考多項

文獻約佔「使用第一線 C5 補體抑制劑」之 20%至 30%[77-81]，即為目標族群「適

用於 PNH 成人第二線用藥病人數」之 40%，綜合臨床專家意見設定市占率為第

一年 10%至第五年 40%，本品使用人數為第一年 3 人至第五年 14 人。 

(4) 本品年度藥費 

建議者參考本品仿單用法用量，每週注射兩次 pegcetacoplan 1080mg，52 週

共需本品 104 支。並參考妥立瑞輸注液 100 毫克/毫升之醫療科技評估報告[73]，
eculizumab 年度續用率為 94%，假設 pegcetacoplan 續用率同 eculizumab。年度使

用人數相較前一年度增加部分視為新使用病人（第一年 3 人至第五年 2 人），以

每年使用 104 支計；剩餘視為續用病人（第二年 3 人至第五年 12 人），以每年

使用 97.76 支計（104*94%續用率）。本品年度藥費為第一年 0.37 億元至第五年

1.54 億元。基於本品仿單，初始使用 4 週需與原使用 C5 抑制劑併用，故新病人

部分建議者亦納入 eculizumab 4 週藥費計算，參考 eculizumab 仿單維持劑量用法

用量，每兩週施打 900 mg，每人 4 週共需藥費 73 萬元。合計為第一年 0.40 億元

至第五年 1.59 億元。 

(5) 被取代品年度藥費 

建議者參考 eculizumab 仿單維持劑量用法用量，每兩週施打 900 mg，並乘

上 94%續用率，每人年共需注射 73 劑，人年藥費約 900 萬。被取代人數為第一

年 3 人至第五年 14 人，被取代品年度藥費為第一年 0.28 億元至第五年 1.24 億

元。 

(6) 醫療費用財務衝擊 
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 本品合併醫療費用

‒ 輸血：建議者參考基於 PEGASUS 臨床試驗數據，以次級療效指標「無需

輸血比例」計算兩組之「輸血比例」，pegcetacoplan 治療下有 85%患者無

需輸血，表示有 15%患者需要輸血。每人年度輸血次數一年以 4 次，一次

2 單位推估。參考衛生福利部中央健康保險署診療支付標準單次輸血費用

為 270 點（診療項目代碼 94001C）、每單位紅血球濃厚液費用為 475 點

（診療項目代碼 93001C）。推估每人年輸血費用為 2,030 點。 

‒ 靜脈輸注：皮下注射，無靜脈輸注費用。 

‒ 門診：建議者認為本品經皮下施打，且 PNH 應屬全民健康保險慢性病範

圍推估其可適用慢性病連續處方箋，每三個月回診一次，故每人每年約需

回診 4 次。每次門診採「一般門診診察費－醫院門診診察費（不含牙科門

診）1 醫學中心及區域醫院（6）開具連續二次以上調劑，而且每次給藥二

十八天以上之慢性病連續處方並由本院所自行調劑」，497 點（診療項目

代碼 00171A）。推估每人年門診費用為 1,988 點。 

合併上述醫療費用為每人年 3,616 元，推估總醫療費用為第一年 6,400 元至

第五年 28,400 元。 

 被取代品合併醫療費用

‒ 輸血：同參考 PEGASUS 臨床試驗數據，eculizumab 治療下有 15%患者無

需輸血，則仍有 85%患者需要輸血。每人年輸血費用同本品推估內容。 

‒ 靜脈輸注：參考 eculizumab 仿單，52 週需輸注 26 次，依靜脈輸注費用為

75 點（診療項目代碼 39004C）計算，每人年靜脈注射費用為 1950 點。 

‒ 門診：建議者認為 eculizumab 為靜脈注射劑型，應先至門診由醫師評估並

開立處方，再進行藥品施打，因此推估其年度門診次數同注射次數為 26
次。每次門診採「一般門診診察費－醫院門診診察費（不含牙科門診）1
醫學中心及區域醫院（3）未開處方或處方由本院所自行調劑」，286 點

（診療項目代碼 00156A）。推估每人年門診費用為 7436 點。 

合併上述醫療費用為每人年 10,274 元，推估總醫療費用為第一年 31,200 元

至第五年 138,100 元。將本品合併醫療費用扣除被取代品合併醫療費用，為第一

年節省 24,800 元至第五年節省 109,700 元。 

(7) 財務影響
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建議者推估藥費財務影響為第一年 0.11 億元至第五年 0.32 億元；若考慮其

他醫療費用後，整體財務影響為第一年 0.11 億元至第五年 0.32 億元。 

(8) 敏感度分析 

建議者針對三項參數進行敏感度分析，首先，若以複合成長率、算術平均成

長率推估 PNH 總病人數，財務影響會落在第一年 0.11 億元至第五年 0.33 億元；

第二，調整 eculizumab 治療比例低推估 33%[75]及高推估 45%[73]，財務影響會

落在第一年 0.09~0.13 億元至第五年 0.27~0.36 億元；第三，建議者考量衛福部食

品藥物管理署公告罕藥名單已有 danicopan 與 iptacopan[82]，認為其對市場具影

響力，故針對市占率設定高推估(上修 10%)、低推估(下修 30%)，財務影響會落

在第一年 0.08 億元至 0.12 億元至第五年 0.22 億元至 0.35 億元。 

2. 查驗中心評論，說明如後： 

本報告認為，建議者估算邏輯清楚，但除建議者設定取代現有藥品部分，考

量本品為新增之 PNH 病人第二線治療，應還有一部分是屬新增關係，故本報告

重新估算本品使用人數，並將已納入健保給付之 ravulizumab 納入被取代藥品考

量。 

(1) 臨床地位設定 

本報告考量本品建議給付之適應症內容為「PNH 成人病人曾經接受一種

C5 補體抑制劑治療，但未達療效或無法耐受者」。因此，屬 C5 補體抑制劑治

療失敗後的第二線治療，以健保觀點應為「新增」關係。然，建議者認為本品

會取代部分符合原 C5 補體抑制劑之健保續用條件，但因血管外溶血而有持續

性貧血、輸血等病人。考量本次建議者設定本品使用規定為血紅素濃度

<10.5g/dL 者，確實可能出現部分取代情形，故調整臨床地位為「新增+取
代」。  

(2) 目標族群設定 

建議者依罕見疾病通報個案統計資料逐層人數屬合理，本報告分析過去五年

健保資料庫，以符合 PNH 適應症且使用 eculizumab 病人數驗證，在成人比例約

為 99%，較建議者設定比例略高；考量使用一線 C5 補體抑制劑治療比例依文獻

來源落在 33%至 45%之間存在變動幅度，故以健保資料庫數據為主進行後續推

估，估計未來五年 PNH 使用第一線 C5 補體抑制劑為第一年 63 人至第五年 74
人。 

 取代： 
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建議者設定使用條件「經一種 C5 補體抑制劑治療≧3 個月後，血紅素濃度

仍小於 10.5g/dL 者」62.5%，另經文獻確認屬合理[83]，故沿用建議者設定。推

估未來五年經第一線治療未達療效者為第一年 39 人至第五年 46 人。 

 新增：

「無法耐受」部分，ravulizumab 臨床試驗 Study 301 中，嚴重不良事件發生

率分別為 ravulizumab 8.8%、eculizumab 7.4%，惟僅 eculizumab 組有 1 人因不良

事件退出試驗。本報告經諮詢臨床醫師，以健保資料庫藥物續用率 90%推估。考

量續用率應已包含無法耐受藥物、突破性溶血及其他依健保給付規定無法續用

C5 補體抑制劑之因素，本報告以上述「使用第一線 C5 補體抑制劑」人數乘上

10%，則為下年度停用之人數，即為本品之目標族群，推估為第一年 6 人至第五

年 7 人。 

(3) 本品使用人數推估

 取代：

建議者認為療效次佳部分(經第一線藥物治療後血紅素低於 10.5g/dL)，考量

包含 EVH 和輸血需求，應僅有 40%會選擇轉用本品。本報告經驗文獻及臨床專

家確認[84]，認為建議者市占率設定屬合理，更新前述推估後，本品使用人數為

第一年 4 人至第五年 19 人。 

 新增：

考量此族群尚無其他後線健保給付藥物可選擇，故將市占率設定為第一年

80%至第五年 90%，推估本品使用人數為第一年 5 人至第五年 6 人。 

(4) 本品年度藥費

本品藥費同建議者參考仿單設定，本品年度藥費分為新、舊使用者，新使用

者會增加 run-in期間原使用之C5補體抑制劑藥費，因本品仿單尚未有 eculizumab
以外的補體抑制劑的轉換劑量，故 run-in 期間以 eculizumab 藥費計算為主。推估

取代部分藥費為第一年 0.50 億元至第五年 2.26 億元；新增部分為第一年 0.62 億

元至第五年 0.71 億元；合計為第一年 1.12 億元至第五年 2.97 億元。 

(5) 被取代品年度藥費

本報告考量 ravulizumab 已於今年 2 月納入給付，其注射區間大於 eculizumab，
且年度藥費較低應具有優勢，本報告參考 Ultomiris 醫療科技評估報告以市佔率

50%將其納入被取代藥費記算。參考仿單用法用量及健保支付價格，推估被取代

年度藥費為第一年 0.36 億元至第五年 1.71 億元。 
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(6) 醫療費用財務衝擊

考量本品 head-to-head 直接比較試驗結果顯示本品能統計上顯著降低輸血風

險，故輸血部分醫療費用依建議者設定計算。輸注費用部分，雖本品係以皮下方

式注射，可以節省 IV 靜脈注射費用，然本品非一般之皮下注射，而是皮下輸注，

須以輸注幫浦注射約 30 至 60 分鐘，無法確定是否所有病人皆能以居家方式輸

注，且此部分節省費用有限，故本報告不納入考量。另外，門診費用部分，考量

本品使用亦須監測療效，同樣無法確定醫生未來是否會以慢籤形式開立處方，故

不另外納入門診費用計算。

推估醫療費用財務衝擊為第一年節省 4 千元至第五年節省 2 萬元。 

(7) 財務影響

將本品年度藥費扣除被取代藥費與醫療費用節省後，預估未來五年對健保

的財務影響約為第一年 0.76 億元至第五年 1.26 億元。 
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七、經濟評估結論

(一) 主要醫療科技評估組織之給付建議 

1. 加拿大 CDA-AMC 於 2023 年 4 月公告，建議有條件收載 pegcetacoplan，用

於治療對 C5 抑制劑反應不佳或不耐受的成人 PNH 病人，且 pegcetacoplan
相較於 eculizumab 為優勢策略

2. 英國 NICE 於 2022 年 3 月公告，建議有條件收載 pegcetacoplan，作為治療

陣發性夜間血紅素尿症 (PNH) 之成人病人的治療選項，用於已接受 C5 抑

制劑治療至少 3 個月後仍有貧血現象的成人 PNH 病人，且 pegcetacoplan 相

較於 eculizumab 與 ravulizumab 皆為優勢策略。

3. 澳洲 PBAC 則是在 2022 年 7 月基於成本最小化分析，建議收載 pegcetacoplan，
治療對 C5 抑制劑反應不佳或不耐受的成人 PNH 病人。

(二)、財務影響

1. 建議者預估本品若納入健保給付，未來五年本品使用人數為第一年 3 人至第

五年 14 人，本品年度藥費約為第一年 0.40 億元至第五年 1.59 億元，扣除被

取代藥費與其他醫療費用節省後，未來五年整體財務影響約為第一年 0.11 億

元至第五年 0.32 億元。

2. 本報告認為，建議者估算邏輯清楚，但除建議者設定取代現有藥品部分，考

量本品為新增之 PNH 病人二線治療，應還有新增關係。故本報告重新估算

本品使用人數，並將已納入健保給付之 ravulizumab 納入被取代藥品考量。

3. 本報告校正相關參數後，推估未來五年本品使用人數為第一年 9 人至第五年

25 人，本品年度藥費約為第一年 1.12 億元至第五年 2.97 億元，扣除被取代

藥費與其他醫療費用節省後，未來五年整體財務影響約為第一年 0.76 億元

至第五年 1.26 億元。
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附錄

附錄一、Eculizumab、ravulizumab 健保給付規定[32] 
8.2.10.Eculizumab（如 Soliris）、ravulizumab (如 Ultomiris)（101/4/1、 102/10/1、
108/6/1、108/9/1、114/2/1） 
 用於經衛生福利部國民健康署認定之陣發性夜間血紅素尿症病人：

(108/6/1、114/2/1)
1. 陣發性夜間血紅素尿症病人且 PNH granulocyte clone size 經兩種抗體確

認大於 50%，並符合下列條件之一者使用：

(1) 有溶血性貧血，血紅素濃度至少有兩次檢測數值低於 7g/dL 或有心肺功能

不全症狀（New York Heart Association Class III 或 IV）且血紅素濃度低於

9g/dL，並須長期大量輸血（3 個月內至少輸血 6 個單位以上）。須排除其他

原因引起之貧血，包括缺鐵性貧血或出血等。

(2) 有發生危及生命之虞之血栓並導致明顯器官功能受損者，但須排除其他已

知原因引起之血栓。

(3) 任何位置之動脈血栓。

(4) 重要部位之靜脈性血栓，包括腦部靜脈、靜脈竇、上下腔靜脈、近端深部

靜脈、肝靜脈或肝門靜脈血栓等。

(5) 發生因血管內溶血導致的進行性腎功能衰竭（serum creatinine 大於 2.0
mg/dL），且無法以其他原因解釋者。

2. 排除有高危險之骨髓化生不良症候群（RAEB-1 或 RAEB-2）的病患。

3. 新個案需經專家小組特殊專案審查核准後使用，每次申請期限為 6 個月。 
4. 每 6 個月須重新評估治療結果。若符合下列條件之一，則不予同意使用。 

(1) 接受治療的病人用藥後病情沒有改善者（LDH 超過正常值上限的 1.5 倍或

最近 3 個月內輸血多於 2 個單位）

(2) PNH granulocyte clone size ≦50%。

(3) 發生嚴重再生不良性貧血者，其檢查結果符合下列兩項或兩項以上者：

（102/10/1、114/2/1）

A. 中性白血球數目(neutrophil count) <0.5x109/L。
B. 血小板數目( platelet count) <20x109/L。
C. 網狀細胞(reticulocytes) <25x109/L。
D. 骨髓內造血細胞密度 <30%。

 另於 114/2/1 前已使用 eculizumab 之病人，符合續用申請條件者，得轉換

至 ravulizumab，惟使用 ravulizumab 無效後，不得再申請 eculizumab。
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附錄二、療效文獻搜尋紀錄 

搜尋 關鍵字 篇數 
Cochrane Library（搜尋日期：2025 年 8 月 1 日止） 
#1 (paroxysmal nocturnal haemoglobinuria OR paroxysmal nocturnal 

hemoglobinuria OR PNH):ti,ab,kw 
450 

#2 (pegcetacoplan):ti,ab,kw 179 
#3 #1 AND #2 97 
 納入篇數 4 
PubMed（搜尋日期：2025 年 8 月 1 日止） 
#1 paroxysmal nocturnal haemoglobinuria[Title/Abstract] OR 

paroxysmal nocturnal hemoglobinuria[Title/Abstract] OR 
PNH[Title/Abstract] 

4288 

#2 pegcetacoplan[Title/Abstract] 218 
#3 #1 AND #2 101 
#4 #1 AND #2 Filters: Meta-Analysis, Network Meta-Analysis, 

Randomized Controlled Trial, Systematic Review 
12 

 納入篇數 4 
Embase（搜尋日期：2025 年 8 月 1 日止） 
#1 'paroxysmal nocturnal haemoglobinuria':ab,ti OR 'paroxysmal 

nocturnal hemoglobinuria':ab,ti OR pnh:ab,ti 
7387 

#2 pegcetacoplan:ab,ti 472 
#3 #1 AND #2 278 
#4 #1 AND #2 AND ([systematic review]/lim OR [meta analysis]/lim 

OR [randomized controlled trial]/lim) 
100 

 納入篇數 4 
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附錄三、經濟文獻搜尋紀錄 

資料庫 查詢日期 項次 關鍵字 篇數 

PubMed 2025/8/5 

#1 (paroxysmal nocturnal haemoglobinuria) 
OR (PNH) 

5,678 

#2 Pegcetacoplan 249 
#3 (cost-consequence analysis) OR 

(cost-benefit analysis) OR 
(cost-effectiveness analysis) OR 
(cost-utility analysis) OR 
(cost-minimization analysis) OR (cost 
study) 

743,600 

#4 #1 AND #2 AND #3 11 

Embase 2025/8/5 

#1 (paroxysmal nocturnal haemoglobinuria) 
OR (PNH) 

5,893 

#2 Pegcetacoplan 774 
#3 (cost-consequence analysis) OR 

(cost-benefit analysis) OR 
(cost-effectiveness analysis) OR 
(cost-utility analysis) OR 
(cost-minimization analysis) OR (cost 
study) 

841,565 

#4 #1 AND #2 AND #3 21 

Cochrane 2025/8/5 

#1 (paroxysmal nocturnal haemoglobinuria) 
OR (PNH) 

460 

#2 Pegcetacoplan 179 
#3 (cost-consequence analysis) OR 

(cost-benefit analysis) OR 
(cost-effectiveness analysis) OR 
(cost-utility analysis) OR 
(cost-minimization analysis) OR (cost 
study) 

73,135 

#4 #1 AND #2 AND #3 5 

CRD 2025/8/5 

#1 (paroxysmal nocturnal haemoglobinuria) 
OR (PNH) 

12 

#2 Pegcetacoplan 0 
#3 (cost-consequence analysis) OR 

(cost-benefit analysis) OR 
16,413 
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(cost-effectiveness analysis) OR 
(cost-utility analysis) OR 
(cost-minimization analysis) OR (cost 
study) 

#4 #1 AND #2 AND #3 0 

INAHTA 2025/8/5 

#1 (paroxysmal nocturnal haemoglobinuria) 
OR (PNH) 

26 

#2 Pegcetacoplan 4 
#3 (cost-consequence analysis) OR 

(cost-benefit analysis) OR 
(cost-effectiveness analysis) OR 
(cost-utility analysis) OR 
(cost-minimization analysis) OR (cost 
study) 

2,041 

#4 #1 AND #2 AND #3 0 
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