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摘要

本文主要介绍了针对杂合子家族性高胆固醇血症药物市场的战略措施，包括建

立产学研合作机制加速新药研发、聚焦细分领域形成差异化优势、拓展市场渠道与

营销策略优化、完善产业链布局提高核心竞争力及加强国际合作与品牌建设。文章

还分析了市场规模持续增长、竞争格局优化及政策环境完善的行业现状，并提出加

强药物研发创新、提高患者治疗意识、加强行业监管及推动国际合作等行业发展建



议。此外，文章展望了精准医疗、新型药物研发、药物联合治疗方案优化及远

程医疗等未来研究方向，以期为患者提供更佳的治疗选择和医疗服务。

第一章 引言

一、 报告背景与目的

近年来，随着中国社会经济的快速发展和居民健康意识的提升，心血管疾病已

成为影响国民健康的重大挑战，其中家族性高胆固醇血症（FH）作为遗传性血脂异

常疾病的代表，其高发性与难治性日益受到医学界与社会的广泛关注。在此背景下

，中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场迎来了前所未有的发展机遇，市场需求

持续攀升，推动了行业的快速发展。

市场现状方面，以诺华公司为例，其通过收购The Medicines 

Company获得的siRNA降胆固醇药物英克司兰钠（inclisiran）的成功上市，不仅验

证了小核酸药物在治疗领域的广阔前景，也为中国市场提供了治疗FH的新选择。据

诺华财报显示，英克司兰钠在上市后迅速成为业绩增长亮点，销售额呈现爆发式增

长态势，这一现象不仅反映了市场需求的迫切，也彰显了高效降胆固醇药物在FH治

疗中的重要作用。国内药企也纷纷加大研发力度，致力于开发更多创新药物，以满

足日益增长的市场需求。

发展趋势上，随着国家对创新药临床试验审评审批机制的不断优化，如国家药

监局发布的优化创新药临床试验审评审批试点工作方案，将显著提升药物研发与上

市的效率，为包括杂合子家族性高胆固醇血症药物在内的创新药物提供更加快速、

便捷的市场准入通道。这一政策利好将进一步激发企业的研发积极性，促进更多高

质量、高疗效的药物涌现，为FH患者提供更多治疗选择。同时，随着医疗技术的不

断进步和患者用药需求的日益多样化，未来中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市

场将呈现出更加多元化、精准化的发展趋势，为行业带来更加广阔的发展空间。

中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场正处于快速发展阶段，市场需求旺盛

，政策环境持续优化，技术创新不断涌现。未来，随着行业内外因素的共同推动，

该市场有望实现更加稳健、可持续的发展。

二、 报告研究范围与方法

在中国，杂合子家族性高胆固醇血症（HeFH）作为一种遗传性血脂异常疾病，

其治疗药物的研发与市场动态一直备受关注。近年来，随着生物医药技术的飞速发

展，尤其是小核酸药物领域的突破，为该疾病的治疗带来了前所未有的机遇。其中

，以诺华公司的siRNA降胆固醇药物英克司兰钠（inclisiran）为代表的创新疗法

，不仅在全球范围内取得了显著成效，其市场表现亦为中国市场提供了重要参考。

药物种类与技术创新：英克司兰钠的成功，标志着小核酸药物在治疗高胆固醇

血症领域的巨大潜力。其通过特异性抑制肝脏内PCSK9蛋白的合成，从而有效降低

低密度脂蛋白胆固醇（LDL-

C）水平，为HeFH患者提供了新的治疗选择。在中国市场，随着对这类创新药物



认识的加深，预计未来将有更多同类型或机制新颖的药物进入，进一步丰富药

物种类，满足患者多样化的治疗需求。

市场规模与增长潜力：基于英克司兰钠在全球市场的强劲表现，中国HeFH药物

市场展现出巨大的增长潜力。随着患者群体的不断扩大、健康意识的提升以及医保

政策的支持，预计未来几年内，该市场规模将持续扩大。同时，随着国内药企在研

发能力上的不断提升，国产创新药物也将逐步崭露头角，推动市场竞争格局的变化

。

市场份额与竞争格局：目前，国际制药巨头如诺华等，凭借其先进的技术和丰

富的产品线，在中国HeFH药物市场中占据领先地位。然而，随着国内市场的逐渐开

放和本土创新能力的增强，本土药企有望通过差异化竞争策略，逐步获得更大的市

场份额。政策导向和市场准入机制的完善，也将为中小企业提供更多参与竞争的机

会。

销售渠道与患者需求：在销售渠道方面，中国HeFH药物市场将继续依赖于医院

、药店等传统渠道，同时，随着互联网的普及和远程医疗的发展，线上销售渠道的

重要性日益凸显。患者对于高效、安全、便捷的治疗方案的需求日益增长，这也要

求制药企业不断优化产品和服务，以更好地满足患者的需求。

三、 报告数据来源与说明

在当前全球医药领域，小核酸药物以其独特的作用机制和显著的治疗效果，正

逐步成为创新药物研发的重要方向。其中，诺华公司成功推向市场的siRNA降胆固

醇药物英克司兰钠（inclisiran），不仅彰显了小核酸药物在治疗领域的巨大潜力

，也为行业树立了新的里程碑。根据诺华公司的财报数据显示，英克司兰钠自上市

以来，其市场表现强劲，2022年销售额达到1.12亿美元，同比大幅增长833%，这一

数字直观反映了市场对小核酸药物的强烈需求和高度认可。进入2023年上半年，英

克司兰钠的销售势头不减，销售额进一步攀升至1.42亿美元，同比增长近3倍（+29

3%），其作为诺华新的增长引擎，不仅推动了公司整体业绩的提升，也进一步验证

了小核酸药物在降胆固醇治疗领域的显著疗效和市场价值。

小核酸药物在临床应用方面也展现出广阔的前景。以瑞卡西单抗为例，该药物

联合其他降脂药在治疗杂合子型家族性高胆固醇血症（HeFH）患者时，能够显著降

低低密度脂蛋白胆固醇（LDL-

C）水平，且安全耐受性良好。这一发现不仅为临床血脂管理提供了新的治疗选择

，也进一步拓展了小核酸药物的应用范围。通过精准调控基因表达，小核酸药物能

够针对特定靶点实现高效治疗，同时减少副作用，提高患者的生活质量，其在心血

管疾病、代谢性疾病以及罕见病等多个领域的应用潜力值得深入探索和开发。

小核酸药物市场的快速发展及其在临床应用中的显著成效，充分展示了这一领

域的创新活力和市场前景。随着技术的不断进步和研发投入的增加，相信未来小核

酸药物将在更多疾病领域发挥重要作用，为全球患者带来更多福音。



第二章 杂合子家族性高胆固醇血症概述

一、 疾病定义与发病机制

杂合子家族性高胆固醇血症（HeFH）作为一种遗传性代谢疾病，其核心特征在

于低密度脂蛋白胆固醇（LDL-

C）水平的异常升高，这一病理状态显著增加了患者罹患心血管疾病的风险。

疾病定义层面，HeFH的根源可追溯至特定基因的遗传变异，特别是低密度脂蛋

白受体（LDLR）基因的突变。这些突变扰乱了LDLR的正常功能或表达量，导致肝脏

及外周组织细胞表面LDLR的减少或功能受损。LDLR是调节体内LDL-

C水平的关键因子，其功能障碍直接影响了LDL-

C从血液循环中的有效清除，促使LDL-

C在血浆中积累至有害水平。此病理机制不仅揭示了HeFH的遗传性特征，也强调了

早期识别与干预对于预防心血管疾病的重要性。

进一步探讨发病机制，除LDLR基因突变外，还存在其他遗传因素可能协同作用

于HeFH的发生发展。例如，载脂蛋白B（ApoB）基因变异同样可影响LDL颗粒的代谢

，促进其在体内的滞留。PCSK9基因的功能增强也被认为是一个重要影响因素，PCS

K9作为一种调控LDLR降解的蛋白酶，其活性增强可加速LDLR的降解过程，进一步降

低LDLR的有效数量，加剧LDL-

C的清除障碍。这些多基因参与的复杂机制，为HeFH的个体化治疗策略提供了理论

基础，也强调了未来研究需深入探索不同基因变异间的相互作用及其对疾病表型的

影响。

对杂合子家族性高胆固醇血症的深入理解，不仅需聚焦于LDLR基因突变的直接

后果，还需全面考量其他相关基因变异的潜在贡献，以期为患者提供更加精准有效

的预防与治疗方案。

二、 临床表现与诊断标准

家族性高胆固醇血症（HeFH）作为一种遗传性脂质代谢异常疾病，其临床表现

与诊断标准的明确界定对于早期干预及预防心血管事件至关重要。HeFH患者自儿童

或青少年时期便展现出LDL-

C（低密度脂蛋白胆固醇）水平的显著升高，这一隐匿性特征往往导致患者直至成

年后才因ASCVD（动脉粥样硬化性心血管疾病）的发作而就医，如冠心病、心肌梗

死及脑卒中的发生，严重威胁患者生命质量。值得注意的是，部分患者还可能伴随

黄色瘤、角膜弓等皮肤及眼部异常，成为诊断时的辅助线索。

在诊断标准上，HeFH的确诊依赖于多维度信息的综合考量。家族史的详尽询问

是不可或缺的一环，特别是家族中是否存在早发ASCVD的病例，对于提示遗传倾向

具有重要意义。基因检测技术的应用为HeFH的确诊提供了分子层面的证据，LDLR等

致病基因突变的发现进一步巩固了诊断的准确性。综上所述，通过家族史追溯、临



床表现观察及实验室检测与基因筛查的有机结合，能够实现对HeFH患者的精准

识别，为后续治疗方案的制定奠定坚实基础。

三、 治疗方法及药物选择

在家族性高胆固醇血症（HeFH）的管理中，综合治疗策略的实施是降低低密度

脂蛋白胆固醇（LDL-

C）水平、预防心血管事件的关键。这一策略涵盖了生活方式干预、药物治疗及其

他前沿治疗手段，共同构成了一个全面而精准的治疗体系。

生活方式干预作为HeFH治疗的基石，强调通过非药物手段改善血脂水平。具体

措施包括推行低脂饮食，限制饱和脂肪及反式脂肪的摄入，增加富含膳食纤维的食

物比例，以促进胆固醇的代谢与排出。同时，鼓励患者增加体力活动，如定期进行

有氧运动，不仅有助于减轻体重，还能提升心肺功能，进一步改善血脂状况。控制

体重在正常范围内，避免肥胖对血脂水平的不利影响，以及戒烟限酒，以减少心血

管疾病的危险因素，均是生活方式干预的重要内容。

药物治疗方面，他汀类药物因其强效的降脂作用，成为HeFH患者的一线治疗选

择。通过抑制HMG-

CoA还原酶，他汀类药物能有效减少内源性胆固醇的合成，显著降低LDL-

C水平。然而，对于部分患者而言，单纯使用他汀可能无法使LDL-

C达到理想范围，或存在他汀不耐受的情况。此时，联合用药策略显得尤为重要。

依折麦布作为胆固醇吸收抑制剂，能够减少肠道对胆固醇的吸收，与他汀联合使用

可进一步降低LDL-

C水平。而对于更为顽固的病例，PCSK9抑制剂的引入则开启了降脂治疗的新篇章。

这类药物通过增强低密度脂蛋白受体（LDLR）的功能，促进LDL-

C的清除，展现出强大的降脂效果，尤其在与他汀联用时，其降脂作用更为显著。

其他治疗手段如脂蛋白置换疗法和基因治疗，则为严重或难治性HeFH患者提供

了新的希望。脂蛋白置换疗法通过定期清除患者血浆中的LDL-

C，直接降低血脂水平，虽操作复杂但效果显著。而基因治疗则着眼于疾病的根本

，通过修正导致HeFH的基因突变，从源头上解决问题，尽管目前仍处于探索阶段，

但其前景令人瞩目。

家族性高胆固醇血症的综合治疗策略需根据患者具体情况，综合运用生活方式

干预、药物治疗及其他前沿治疗手段，以期达到最佳的降脂效果，降低心血管事件

的风险。

第三章 中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场现状

一、 市场规模与增长趋势

当前，中国杂合子家族性高胆固醇血症（HeFH）药物市场正处于快速发展阶段

，其市场规模不断扩大，成为医药行业的重要细分领域。据行业数据显示，2022年

，我国降脂药行业整体市场规模已达到约470亿元，其中，针对HeFH患者的治疗药



物占据了显著份额。这一市场的增长不仅反映了患者群体对有效治疗手段的迫

切需求，也体现了医药科技在提升治疗效果上的持续进步。

市场规模与增长率分析

近年来，中国HeFH药物市场表现出强劲的增长态势，年复合增长率达到10.0%

。这一增长主要得益于几个方面的因素：一是患者健康意识的提升和医疗覆盖范围

的扩大，使得更多HeFH患者能够得到及时的诊断和治疗；二是药物研发技术的不断

创新，新药上市速度加快，为患者提供了更多治疗选择；三是政策层面对医药创新

及罕见病治疗的支持，为市场增长注入了新的动力。随着人们生活水平的提高和饮

食结构的变化，高胆固醇血症等慢性疾病的发病率逐年上升，也进一步推动了HeFH

药物市场的增长。

未来预测

展望未来，中国HeFH药物市场有望持续保持增长态势。随着医药科技的持续发

展，新药研发将不断取得突破，为HeFH患者提供更加安全、有效的治疗方案；政府

将继续加大对医药创新和罕见病治疗的支持力度，推动更多优质医疗资源向基层下

沉，提高患者可及性。同时，随着患者健康意识的进一步提升和医疗服务的不断完

善，HeFH药物市场需求将持续增长。预计在未来几年内，中国HeFH药物市场规模将

突破现有水平，增长率也将保持在一个相对稳定的区间内，为行业参与者带来广阔

的发展机遇。

二、 市场细分与结构分析

在血脂管理领域，药物市场的细分不仅体现在药物类型上，还深刻关联于患者

群体的特定需求。从药物类型来看，他汀类药物作为经典降脂药物，长期占据市场

主导地位，其显著的降脂效果与相对安全的耐受性广受认可。然而，随着临床研究

的深入，贝特类、胆固醇吸收抑制剂等新兴药物类别逐渐崭露头角，特别是以依折

麦布阿托伐他汀钙片等为代表的单片复方制剂，通过简化治疗方案，提升了患者的

治疗依从性，成为市场新的增长点。这些药物的多样化，不仅丰富了治疗手段，也

为不同患者提供了更加个性化的选择。

进一步细分患者群体，我们发现年龄、性别、病情严重程度等因素显著影响药

物需求。对于合并高血压、糖尿病等慢性疾病的老年患者，复杂的治疗方案往往导

致用药依从性下降，此时，简化治疗流程、提高用药便捷性的药物显得尤为重要。

而对于杂合子型家族性高胆固醇血症（HeFH）患者，降低低密度脂蛋白胆固醇（LD

L-

C）水平是治疗的核心，瑞卡西单抗等新型药物通过与传统降脂药物联合使用，展

现了良好的疗效与安全性，为这类患者带来了新的治疗希望。

在地域分布上，中国各地区杂合子家族性高胆固醇血症药物市场的差异显著。

发达地区由于医疗资源集中、患者教育水平较高，对新型药物的接受度也相对较高

，市场需求旺盛。而欠发达地区则面临医疗资源匮乏、患者经济负担重等挑战



，需要更多政策与资金的支持来推动药物的普及与应用。城市与农村市场之间

也存在显著差异，城市市场更加注重药物的疗效与安全性，而农村市场则更加关注

药物的价格与可及性。因此，在市场拓展过程中，需要充分考虑这些地域差异，制

定针对性的营销策略，以满足不同地区患者的实际需求。

三、 主要厂商竞争格局分析

中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场竞争格局分析

在中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场中，各厂商凭借其独特的技术优势

和市场策略，形成了多样化的竞争格局。信达生物凭借其自主研发的首款心血管病

药物托莱西单抗注射液，成功跻身市场前列。作为中国首个获批的本土抗PCSK9抑

制剂，托莱西单抗注射液的上市不仅填补了市场空白，也彰显了信达生物在生物制

药领域的创新实力和市场领先地位。其强大的研发能力和对市场的精准定位，为信

达生物在该细分市场中占据了重要的市场份额。

厂商市场份额与竞争优势

当前市场中，除了信达生物外，还有多家国内外厂商在积极布局，但信达生物

凭借托莱西单抗注射液的优异疗效和广泛适应症，在市场份额上占据优势地位。其

他厂商则通过不同的市场策略，如产品差异化、渠道拓展等，来增强自身竞争力。

这些厂商在产品研发、生产工艺及市场营销等方面各有专长，共同推动了市场的多

元化发展。

竞争策略分析

在产品研发方面，各厂商不断加大研发投入，旨在推出更多创新药物以满足市

场需求。同时，市场推广也成为各厂商竞争的关键环节。通过精准的市场定位和有

效的营销策略，各厂商努力提升品牌知名度和市场份额。销售渠道的拓展和优化也

是各厂商竞争的重要方面。通过建立广泛的销售网络和提供优质的售后服务，各厂

商能够更好地覆盖目标客户群体，提升客户满意度和忠诚度。

潜在进入者分析

对于潜在进入者而言，进入中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场面临诸多

挑战。生物制药领域的技术壁垒较高，新产品的研发需要投入大量资金和时间，且

存在较高的失败风险。该市场的竞争格局已经初步形成，现有厂商具有较强的市场

地位和品牌影响力，新进入者需要付出更多的努力来赢得市场份额。政策限制也是

潜在进入者需要考虑的重要因素之一。因此，潜在进入者需要充分评估自身实力和

市场环境，制定科学合理的市场进入策略。

四、 患者用药情况与满意度调查

在杂合子家族性高胆固醇血症（HeFH）的治疗中，患者用药习惯成为影响疗效

的关键因素之一。多数患者倾向于遵循医嘱，保持规律的用药频率，如每日固定时

间服用降脂药物，以确保药物在体内维持稳定的有效浓度。然而，部分患者因个体

差异或病情波动，需进行剂量调整，这要求医生与患者之间建立紧



密的沟通机制，根据血脂监测结果灵活调整治疗方案。部分患者可能因药物不

耐受或疗效不佳而考虑更换药物，这进一步强调了个性化治疗的重要性。

药物疗效评价方面，瑞卡西单抗作为新兴的治疗选择，联合其他降脂药物展现

出显著的优势。这一发现不仅为HeFH患者提供了新的治疗途径，也为临床血脂管理

策略的优化提供了有力支持。患者反馈与临床数据相互印证，共同证明了瑞卡西单

抗联合疗法的有效性和可靠性，为未来的药物研发和应用指明了方向。

第四章 国内外杂合子家族性高胆固醇血症药物研究进展

一、 国内外新药研发动态

在新药研发领域，特别是针对如杂合子家族性高胆固醇血症（HeFH）等难治性

疾病的药物研发，政策支持与激励机制扮演着不可或缺的角色。近年来，我国为加

速新药研发进程，构建了一系列旨在促进创新、降低研发风险的政策体系。其中，

针对合同研发机构（CRO）的专项支持尤为显著，通过建立以药物临床试验批件获

得数量、成果本地转化数量等为考核目标的贴息支持机制，为高校科研院所及制药

企业提供强有力的资金支持，年度贴息金额上限可达1000万元，有效激发了新药研

发的积极性和创造力。

具体而言，这些政策不仅为新药研发项目提供了直接的经济援助，还通过鼓励

企业牵头组建多主体全链条创新转化联合体，促进了产学研深度融合，加快了从实

验室到市场的转化速度。在HeFH药物研发领域，这一系列举措不仅助力了国内制药

企业自主研发新药的进程，还推动了与国际制药企业的深度合作，共同探索新型降

脂药物、基因疗法等前沿治疗手段。

国家还通过税收优惠、研发资助、快速审批通道等多元化手段，全方位支持新

药研发活动。这些政策的实施，不仅降低了新药研发的经济门槛，还缩短了新药上

市周期，为HeFH患者带来了更多治疗希望。综上所述，政策支持与激励机制在新药

研发中发挥着至关重要的作用，是推动我国医药产业高质量发展的关键力量。

二、 临床试验进展及效果评估

在深入探讨HeFH（家族性高胆固醇血症）药物的临床试验时，BROOKLYN临床3

期试验的设计展现了高度的科学严谨性。该试验旨在评估obicetrapib对HeFH患者

的疗效、安全性和耐受性，通过严格设定入组标准，确保了受试者的同质性与代表

性。观察指标不仅涵盖了LDL-

C（低密度脂蛋白胆固醇）水平的动态变化，还细致考察了心血管事件风险因素的

潜在改善，从而构建了全面而精准的评估框架。这一设计思路确保了试验结果的准

确性与可靠性，为后续疗效与安全性分析奠定了坚实基础。

疗效评估方面，obicetrapib展现出了显著的降脂效果。根据试验数据，与安

慰剂相比，obicetrapib在第12周便实现了LDL-

C水平的显著降低，降幅高达36.3%，且这一疗效持续至第52周，显示出药物的长



效性与稳定性（p<0.0001）。这一成果不仅标志着obicetrapib在HeFH治疗领

域的潜力，也为降低患者心血管事件风险提供了强有力的证据支持。

安全性评估则显示，obicetrapib在试验期间未观察到严重或不可耐受的不良

反应，整体安全性良好。尽管所有药物均存在一定程度的不良反应风险，但obicet

rapib的不良反应发生率及严重程度均处于可接受范围内，且通过适当的监测与管

理，能够得到有效控制。这一结果对于提升患者用药信心，促进药物在临床的广泛

应用具有重要意义。

患者反馈与依从性方面，尽管具体数据未直接提及，但基于一般临床经验，良

好的药物疗效与安全性往往是提高患者依从性的关键因素。因此，可以合理推测，

obicetrapib在显著降低LDL-

C水平的同时，其较低的副作用发生率将有助于提升患者的治疗满意度与依从性，

从而进一步巩固其治疗效果。未来，通过加强患者教育与支持，以及优化治疗方案

，有望进一步提升HeFH患者的整体管理水平。

三、 技术突破与未来研究方向

在HeFH（家族性高胆固醇血症）药物研发的广阔蓝海中，技术创新始终是引领

行业前行的关键力量。当前，该领域正经历着前所未有的技术革新，其中新型药物

递送系统与基因编辑技术的突破尤为显著。新型药物递送系统通过优化药物在体内

的释放路径与效率，实现了对HeFH患者血脂水平的精准调控，减少了传统药物的副

作用。而基因编辑技术，如CRISPR-

Cas9系统，则开启了从基因层面根治HeFH的新篇章，通过精准修正导致高胆固醇血

症的基因突变，为患者带来治愈的希望。这些技术创新不仅显著提升了药物研发的

效率和成功率，也为HeFH患者带来了更加个性化、安全有效的治疗方案。

展望未来，HeFH药物研发将聚焦于几个核心方向。开发更加安全有效的降脂药

物是首要任务，旨在进一步降低LDL-

C（低密度脂蛋白胆固醇）水平，同时减少药物相互作用与不良反应。探索基因疗

法在HeFH治疗中的应用将成为研究热点，通过基因编辑或基因替代疗法，从根本上

解决患者遗传缺陷，实现疾病的长期缓解甚至治愈。然而，这些研究方向也伴随着

诸多挑战，如技术成熟度、安全性验证、伦理考量及高昂的研发成本等，需要科研

人员、医疗机构、政策制定者及企业等多方共同努力，携手攻克。

跨学科合作与资源整合在HeFH药物研发中的重要性不言而喻。通过与基础医学

、临床医学、生物技术等多领域的深度融合，能够形成优势互补，加速创新成果的

转化应用。加强国际合作，共同应对HeFH这一全球性健康问题，也将为药物研发带

来更为广阔的发展空间与机遇。

第五章 中国杂合子家族性高胆固醇血症药物市场发展趋势分析



一、 政策法规影响因素分析
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