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超说明书用药又称“药品说明书外用法”或

“药品未注册用法”，是指药品使用的适应证、剂

量、疗程、途径或人群等未在药品监督管理部门

批准的药品说明书记载范围内的用法[1]。真实世界

中，药物临床试验周期长、说明书修改审批程序

复杂耗时等问题，使说明书纳入的适应证、用法

用量或给药途径等严重滞后于临床实践，超说明

书用药是临床常见的现象。由于肿瘤患者治疗意

愿强烈和肿瘤治疗药物研究进展较快，这种现象

在抗肿瘤药物中更为突出[2]。近年来，由超说明书

用药引发的医疗损害案例也时有报道，引起了医

疗界、法律界和广大民众的关注。因此，根据循

证医学证据制定超说明书用药专家共识，对临床

用药具有参考意义。 
抗肿瘤血管生成抑制剂是一类通过抑制肿瘤

血管生成，发挥抗肿瘤作用的药物，已批准用于

各种实体瘤的治疗。目前，国内外批准临床使用

的抗肿瘤血管生成抑制剂有大分子的单克隆抗体

(如贝伐珠单抗和重组人血管内皮抑制素等)和小

分子的酪氨酸激酶抑制剂(如舒尼替尼、培唑帕尼

和阿帕替尼等)。培唑帕尼是一种多靶点的酪氨酸

激酶抑制剂，原国家食品药品监督管理总局(China 
Food and Drug Administration，CFDA)批准用于晚

期肾细胞癌的一线治疗和曾接受细胞因子治疗的

晚期肾细胞癌[3]。临床研究还发现培唑帕尼对软组

织肉瘤、卵巢癌和甲状腺等具有一定疗效。本共

识基于国内外关于培唑帕尼的药品说明书、指南、

专家共识和临床研究的循证医学证据进行分析和

评价，旨在为培唑帕尼的超说明书用药提供参考。 
1  药物简介 

培唑帕尼是一种多靶点酪氨酸激酶抑制剂，

通 过 抑 制 血 管 内 皮 细 胞 生 长 因 子 受 体 (vascular 
endothelial growth factor receptor，VEGFR)-2、血小

板 源 性 生 长 因 子 受 体 -α(platelet-derived growth 
factor receptor-α，PDGFR-α)和 PDGFR-β、成纤维

细 胞 生 长 因 子 受 体 -1(fibroblast growth factors 
receptors-1，FGFR-1)和 FGFR-3 等，抑制肿瘤血

管生长，发挥抗肿瘤作用[3]。 
2  CFDA 批准的适应证及用法用量     

2017 年，CFDA 批准培唑帕尼用于晚期肾细

胞癌的一线治疗和曾接受细胞因子治疗的晚期肾

细胞癌。培唑帕尼口服给药，推荐初始剂量为每

次 800 mg，1 日 1 次，应根据患者的耐受性按

200 mg 的幅度递增或递减剂量，但 大剂量不

得>800 mg[3]。 
3  超说明书用药专家共识制定流程 

首先由执笔作者检索已发表的临床研究证

据、指南与专家共识，整理和撰写共识初稿，经

多轮专家组会议讨论和修改， 终达成本共识。 
检索策略：检索 PubMed、中国知网和万方医

学数据库。PubMed 的检索式为 pazopanib[Title/ 
Abstract] 或 GW786034[Title/Abstract] 或 votrient 
[Title/Abstract]，在中国知网和万方医学数据库使

用的检索式为“关键词：‘培唑帕尼’或‘帕唑帕

尼’或‘维全特’”，检索时间范围为建库至 2020
年 7 月。PubMed 检索得到并 终纳入的文献资料

包括Ⅱ期和Ⅲ期临床研究、系统评价和 meta 分析

研究，回顾性研究不纳入。中国知网和万方医学

数据库纳入的文献资料包括Ⅱ期和Ⅲ期临床研究

以及发表在中华系列杂志上的 meta 分析。检索流

程见图 1。此外，通过检索美国国立综合癌症网络

(National Comprehensive Cancer Network，NCCN)
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指 南 、 中 国 临 床 肿 瘤 学 会 (Chinese Society of 
Clinical Oncology，CSCO)指南和专家共识，并对

相关的参考文献进行二次检索和筛选纳入，对纳

入文献的证据类别和推荐等级参考 CSCO 诊疗指

南标准，具体见表 1~2。 

 
图 1  检索流程图 
Fig. 1  Flow chart of trial selection process 

 

表 1  证据类别评价标准 
Tab. 1  Evaluation criteria of evidence category 
类别 水平 来源 专家共识度 
1A 高 严谨的 meta 分析、大型随机对

照临床研究 
一致 
(支持意见≥80%) 

1B 高 严谨的 meta 分析、大型随机对

照临床研究 
基本一致，争议小 
(支持意见 60%~80%)

2A 稍低 一般质量的 meta 分析、小型随

机对照研究、设计良好的大型

回顾性研究 

一致 
(支持意见≥80%) 

2B 稍低 一般质量的 meta 分析、小型随

机对照研究、设计良好的大型

回顾性研究、病例-对照研究 

基本一致，争议小 
(支持意见 60%~80%)

3 低 非对照的单臂临床研究、病例报

告、专家观点 
不一致，争议大 
(支持意见<60%) 

 

表 2  证据推荐等级评价标准 
Tab. 2  Evaluation criteria and recommended evidence level 

推荐等级 标准 
I 级推荐 1A 类证据和部分 2A 类证据 

一般情况下，将 1A 类证据和部分专家共识度高，且
在国内可及性好的 2A 类证据作为 I 级推荐 

Ⅱ级推荐 1B 类证据和部分 2A 类证据 
将 1B 类证据和部分专家共识度稍低或在国内可及性

不太好的 2A 类证据作为Ⅱ级推荐 
Ⅲ级推荐 2B 类证据和部分 3 类证据 

对于正在探索的诊治手段，虽缺乏强有力的循证医学
证据，但专家组具有一致共识，可以作为Ⅲ级推荐
供医疗人员参考 

不推荐/反对 对于已有充分证据证明不能使患者获益的，甚至导致
患者伤害的药物或者医疗技术，专家组具有一致共
识的，应写明“专家不推荐”或者必要时“反对”。
可以是任何类别等级的证据 

4  超说明书用药 
4.1  软组织肉瘤 

推荐意见 1：推荐用于既往化疗失败、除脂肪

肉瘤和胃肠间质瘤以外的晚期软组织肉瘤的治疗

(证据级别：1B 类；推荐等级：Ⅱ级)。 
1 项随机、双盲、多中心与安慰剂对照的Ⅲ期

临床试验对培唑帕尼治疗晚期软组织肉瘤进行研

究，共纳入 369 例患者，入选条件为年龄>18 岁，

WHO 的体力活动状态(performance status，PS)评
分 0~1，既往接受过 1 种包含蒽环类药物化疗耐药

者，排除脂肪肉瘤和胃肠间质瘤以外的晚期软组

织肉瘤患者，按 2∶1 随机分为培唑帕尼组(n=246)
和安慰剂组(n=123)，评价治疗晚期软组织肉瘤的

临床疗效和安全性，结果发现培唑帕尼组患者中

位无进展生存期(median progression-free survival，
mPFS)优于安慰剂组(4.6 个月 vs 1.6 个月；HR：

0.31，95% CI：0.24~0.40，P<0.000 1)，但 2 组中

位总生存期(median overall survival，mOS)的差异

无统计学意义(12.5 个月 vs 10.7 月；HR：0.86，

95% CI：0.67~1.11，P=0.251 4)。在药品安全性方

面，培唑帕尼组 3 级以上不良反应的发生率高于

安慰剂组，常见的不良反应是乏力、腹泻、恶心

呕吐、体质量减少、高血压和肝功能异常等。2 组

的总体健康和生活质量评分无显著性差异[4]。对日

本患者进行亚组分析，发现培唑帕尼组患者的

mPFS 优于安慰剂组(24.7 周 vs 7 周；HR：0.41，

95% CI：0.19~0.90，P=0.002)[5]。其他Ⅱ期临床研

究以及 2 项 meta 分析研究结果也发现培唑帕尼对

除脂肪肉瘤和胃肠间质瘤以外的软组织肉瘤亚型

具有一定疗效[6-13]。基于此，美国食品药品监督管

理局(Food and Drug Administraton，FDA)于 2012
年批准培唑帕尼用于既往化疗失败、除脂肪肉瘤

和胃肠间质瘤以外的晚期软组织肉瘤。《NCCN 指

南：软组织肉瘤(2020.V2)》推荐培唑帕尼用于不

适合静脉化疗的软组织肉瘤患者的一线治疗和非

脂肪软组织肉瘤的二线及以上治疗[14]。《CSCO 软

组织肉瘤诊疗指南》推荐培唑帕尼作为晚期或不

可切除软组织肉瘤(脂肪肉瘤除外)的二线治疗(Ⅱ
级推荐 )[15]。子宫肉瘤是软组织肉瘤一种亚型，

《NCCN 指南：子宫肿瘤(2020.V1)》在其他类方

案中推荐培唑帕尼用于子宫肉瘤的全身治疗[16]。 
推荐意见 2：推荐用于晚期胃肠间质瘤患者的
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四线治疗(证据级别：2B 类；推荐等级：Ⅲ级)。 
1 项随机、开放、多中心、对照的Ⅱ期临床研

究评估了培唑帕尼联合 佳支持治疗用于伊马替

尼和舒尼替尼耐药的晚期胃肠间质瘤的临床疗效

和安全性。该研究纳入 81 例患者，年龄>18 岁，东

部肿瘤协作组(eastern cooperative oncology group，

ECOG)PS 评分 0~2 分，无法切除的转移或局部晚

期胃肠间质瘤，既往接受过伊马替尼和舒尼替尼

治疗后耐药或不能耐受的患者，按 1∶1 随机分组，

分别为培唑帕尼联合 佳支持治疗组(n=40)和

佳支持治疗组(n=41)。结果显示联合组的 mPFS 显

著优于 佳支持治疗组(3.4 个月 vs 2.3 个月；HR：

0.59[0.37~0.96]，P=0.03)，联合组 4 个月的 PFS
百 分 率 也 显 著 高 于 佳 支 持 治 疗 组 (45.2% vs 
17.6%；HR：0.59，95% CI：0.37~0.96，P=0.029)，
因疗效显著， 佳支持治疗组有 36 例(88%)患者

交叉到联合组[17]。安全性方面，与Ⅲ期临床研究

的不良反应发生率类似[4]。目前，《NCCN 指南：

软组织肉瘤(2020.V2)》推荐培唑帕尼可作为四线

治疗用于不可切除或转移的经伊马替尼、舒尼替

尼和瑞戈菲尼治疗后进展的胃肠间质瘤患者[14]。 
4.2  卵巢上皮癌、输卵管癌和原发性腹膜癌 

推荐意见 3：推荐用于Ⅱ~Ⅳ期卵巢上皮癌、

输卵管癌或原发性腹膜癌的一线维持治疗(证据级

别：3 类；推荐等级：Ⅲ级)。 
1 项随机、双盲、多中心与安慰剂对照的Ⅲ期

临床研究纳入了 940 例>18 岁，ECOG PS 评分≤2
分，经手术和 5 周期以上紫杉醇联合铂类药物化

疗无进展的Ⅱ~IV 期卵巢上皮癌、输卵管癌或原发

性腹膜癌患者，1∶1 随机分组，比较培唑帕尼组

(n=472)与安慰剂组(n=468)维持治疗的临床疗效

和安全性。研究发现培唑帕尼组的 mPFS 显著优

于安慰剂组(17.9 个月 vs 12.3 个月；HR：0.77，95% 
CI：0.64~0.91，P=0.021)，但 2 组 mOS 的差异无

统计学意义(59.1 个月 vs 64 个月；HR：0.96，95% 
CI：0.805~1.145，P=0.643 1)[18-19]。对东亚患者进

行亚组分析发现，与安慰剂组相比，培唑帕尼组

的 mPFS 和 mOS 均未显示出优势，mPFS 为 18.0
个月 vs 23.9 个月(HR：1.16，95% CI：0.78~1.73，

P=0.452 8)，mOS 为 18.1 个月 vs 18.1 个月(HR：

0.984，95% CI：0.595~1.626，P=0.984)[20]。安全

性方面，与安慰剂组比较，培唑帕尼组发生高血

压(3~4 级)、肝毒性和中性粒细胞减少症等不良反

应的比例更高，其中因发生严重不良反应停药的

患者达 33.3%，而安慰剂组仅有 5.6%[18]。1 项 meta
分析研究显示，培唑帕尼能延长卵巢上皮癌患者

的 mPFS[21]。目前，《NCCN 指南：卵巢癌包括输

卵管癌和原发性腹膜癌(2020.V1)》支持培唑帕尼

用于Ⅱ~Ⅳ期卵巢上皮癌、输卵管癌或原发性腹膜

癌经手术和 5 周期以上紫杉醇联合铂类药物化疗

完全缓解患者的维持治疗(2B 类证据)[22]。但在Ⅲ
期临床研究中，东亚患者并未获益，专家组给予

的支持意见为 3 类证据，Ⅲ级推荐。 
推荐意见 4：推荐用于铂敏感或铂耐药的复发

性卵巢上皮癌、输卵管癌或原发性腹膜癌的治疗

(证据级别：2B 类；推荐等级：Ⅲ级)。 
1 项非随机的开放、多中心Ⅱ期临床研究，纳

入 36 例>21 岁，ECOG PS 评分 0~1 分，既往接受

≤2 种治疗方案(包括一线使用铂类为基础的化

疗，经铂类一线化疗后 CA125≤21 U·mL–1，复发

后 CA125≥42 U·mL–1)的卵巢上皮癌、输卵管癌或

原发性腹膜癌患者，考察培唑帕尼治疗铂敏感或

铂耐药的复发性卵巢上皮癌、输卵管癌或原发性

腹膜癌的临床疗效。该研究将培唑帕尼治疗前后

CA125 变化作为主要评价指标，以 CA125 降低≥

50%认为治疗有效，次要研究终点是客观缓解率

(objective response rate，ORR)。结果发现，31% 
(11/36)的患者 CA125 降低≥50%，ORR 为 18%[23]。

实体瘤疗效评价标准(response evaluation criteria in 
solid tumors，RECIST)是肿瘤治疗的疗效评价标

准，通过比较治疗前后靶病灶直径变化作为评价

指标。该研究将肿瘤标志物 CA125 变化作为主要

终点，应定性为低质量证据研究。但是《NCCN
指 南 ： 卵 巢 癌 包 括 输 卵 管 癌 和 原 发 性 腹 膜 癌

(2020.V1)》参考该研究，支持培唑帕尼用于铂敏

感或铂耐药的复发性卵巢上皮癌、输卵管癌或原

发性腹膜癌(2B 类证据)[22]。 
推荐意见 5：推荐联合紫杉醇治疗铂耐药或铂

难治性的卵巢上皮癌、输卵管癌或原发性腹膜癌

(证据级别：3 类；推荐等级：Ⅲ级)。 
1 项随机、开放、对照的Ⅱ期临床研究，纳入

74 例 18~75 岁，ECOG PS 评分≤1 分，近 6 个月
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一线使用铂类药物化疗进展或复发的 IC~IV 期的

卵巢上皮癌、输尿管癌或原发性腹膜癌患者，1∶

1 随机分组，比较培唑帕尼(800 mg，qd)联合紫杉

醇组(80 mg·m−2，qw，连续化疗 3 周)(n=37)与单

用紫杉醇组(80 mg·m−2，qw，连续化疗 3 周)(n=37)
的临床疗效和安全性，每 4 周为 1 个治疗周期。

结果发现，培唑帕尼联合紫杉醇组的 mPFS 显著优

于单用紫杉醇组(6.35 个月 vs 3.49 月；HR：0.42，

95% CI：0.25~0.69，P=0.000 2)；mOS 无显著性

差异(19.1 个月 vs 13.7 个月；HR：0.60，95% CI：
0.32~1.13，P=0.056)；安全性方面，培唑帕尼联合

紫杉醇组和单用紫杉醇组的 3 级以上不良反应发

生率为 59%和 31%，因不良反应导致的停药率分

别是 8%和 11%，其中联合治疗组发生 3~4 级的中

性粒细胞减少症和高血压等不良反应较高[24]。因

此，培唑帕尼联合紫杉醇可能对铂耐药或铂难治

性的上皮性卵巢癌、输卵管癌或原发性腹膜癌具

有一定疗效。 
4.3  甲状腺癌 

推荐意见 6：推荐用于局部复发或转移性进展

性放射性碘难治的晚期分化型甲状腺癌(包括乳头

状癌、滤泡癌和 Hürthle 细胞癌)的治疗(证据级别：

2A 类；推荐等级：Ⅱ级)。 
放射性碘是分化型甲状腺癌的标准治疗药

物，但对放射性碘难治性分化型甲状腺癌治疗方

法有限，小分子抗血管生长抑制剂是有效治疗药

物之一，索拉非尼已被 FDA 和 CFDA 批准用于治

疗局部复发性或转移性的进展性放射性碘难治性

分化型甲状腺癌[25-27]。培唑帕尼属于小分子激酶

抑制剂。1 项Ⅱ期临床研究，纳入 37 例>18 岁，ECOG 
PS 评分≤2 分，近 6 个月对放射性碘治疗耐药的

局部复发或转移的进展性放射性碘难治的晚期分

化型甲状腺癌(包括乳头状癌、滤泡癌和 Hürthle
细胞癌)患者，考察培唑帕尼的临床疗效，发现其

ORR 为 49%，1 年 OS 率为 81%，mPFS 为 11.7
个月。与索拉非尼的Ⅲ期临床研究相比，本研究

的 mPFS 与索拉非尼(10.8 个月)类似，ORR 高于索

拉非尼(12.2%)[28]。基于该研究，《NCCN 指南：甲

状腺癌(2020.V2)》支持培唑帕尼用于局部复发或

转移的进展性放射性碘难治的晚期分化型甲状腺

癌(包括乳头状癌、滤泡癌和 Hürthle 细胞癌)治疗

(2A 类证据)[29]。 

推荐意见 7：推荐用于复发或进展的远处转移

甲状腺髓样癌的治疗(证据级别：2B 类；推荐等级：

Ⅲ级)。 
1 项Ⅱ期临床研究，纳入 35 例>18 岁，ECOG PS

评分 0~2 分，至少有 1 个可测量靶病灶(长径≥

2.0 cm)的复发或进展的远处转移甲状腺髓样癌患

者，考察培唑帕尼(800 mg，qd，每 4 周为 1 个治

疗周期)治疗的有效性。研究结果表明主要终点

ORR 为 14.3%，次要终点 mPFS 和 mOS 分别是 9.4
个月和 19.9 个月[30]。该 ORR 虽低于已批准药物凡

德他尼(49%)和卡博替尼(27%)，但优于索拉非尼

和舒尼替尼等 VEGFR 抑制剂，显示出一定的临床

疗效。《NCCN 指南：甲状腺癌(2020.V2)》在其他

类方案中推荐培唑帕尼用于复发或进展的远处转

移甲状腺髓样癌[29]。 
4.4  神经内分泌肿瘤 

推荐意见 8：推荐用于晚期神经内分泌瘤的治

疗(证据级别：2A 类；推荐等级：Ⅱ级)。 
培唑帕尼用于晚期或转移性的神经内分泌瘤

(neuroendocrine neoplasia，NET)已开展多项Ⅱ期临

床 研 究 ， 但 缺 少 大 样 本 的 临 床 研 究 [31-33] 。

Bongiovanni 等[34]对培唑帕尼治疗晚期和(或)转移

性 NET 进行系统评价和 meta 分析，纳入 4 项小样

本研究，共 230 例患者，发现培唑帕尼治疗 NET
的疾病控制率 (disease control disease， DCR)为

90.3%，mPFS 和 mOS 分别是 11.6 个月和 24.6 个

月，其疗效和安全性与舒尼替尼治疗胰腺 NET 相

似。目前，培唑帕尼用于治疗晚期 NET 表现出一

定的临床疗效。 
5  证据级别较低或结果阴性，不予推荐的超说明

书用药 
本共识形成过程中，发现培唑帕尼用于部分

实体瘤的证据级别较低或出现阴性结果，经专家组

讨论，不推荐作为培唑帕尼超说明书用药的依据。 
①培唑帕尼治疗晚期脂肪肉瘤：1 项Ⅱ期单

臂 研究评估培唑帕尼对晚期脂肪肉瘤的影响，

mPFS 和 mOS 与其他软组织肉瘤的Ⅲ期临床研究

类似，但该证据级别较低，暂不推荐用于该病症

的治疗[35]。 
②培唑帕尼用于广泛期小细胞肺癌(small cell 

lung cancer，SCLC)维持治疗：1 项Ⅱ期临床研究表

明，培唑帕尼对依托泊苷联合铂类化疗 4 周期无
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进展的广泛期 SCLC 维持治疗的 mPFS 优于安慰

剂，但培唑帕尼的严重不良反应发生率较高，

52.1%的患者因不良反应而停药，暂不推荐培唑帕

尼用于化疗后广泛期 SCLC 的维持治疗[36]。 
③培唑帕尼联合培美曲塞一线治疗晚期非小

细胞肺癌(non-small cell lung cancer，NSCLC)：1
项Ⅱ期临床研究发现，培唑帕尼联合培美曲塞的

ORR、PFS 和 OS 与培美曲塞联合顺铂相比无显著

性差异，但培唑帕尼联合培美曲塞发生 3 级以上不

良反应的比率高于培美曲塞联合顺铂，因不良反应

导致的停药率分别是 34%和 9%。专家组认为培美

曲塞联合培唑帕尼的疗效并未优于培美曲塞联合

顺铂，且严重不良反应发生率过高，不推荐培唑帕

尼联合培美曲塞用于晚期 NSCLC 的一线治疗[37]。 
④培唑帕尼用于一线化疗后无进展 NSCLC

的维持治疗：1 项Ⅲ期临床研究考察培唑帕尼对比

安慰剂用于一线化疗后无进展 NSCLC 患者维持

治疗的疗效和安全性，中期考核发现培唑帕尼组

的 mOS 和 mPFS 与安慰剂组比较无显著性差异，

但培唑帕尼组的 3 级以上不良反应发生率更高，

有 22%的患者因不良反应退出临床研究，导致该

Ⅲ期临床研究提前终止。不推荐培唑帕尼用于

NSCLC 患者的维持治疗[38]。 
⑤培唑帕尼联合拉帕替尼治疗 HER(+)乳腺

癌：1 项Ⅱ期临床研究发现，培唑帕尼联合拉帕替

尼的 mPFS 与拉帕替尼单用相比较，HER(+)乳腺

癌患者的 mPFS 无显著性差异，但 3 级以上不良反

应发生率增加，认为单用拉帕替尼更适合治疗

HER(+)乳腺癌患者，因此不推荐培唑帕尼联合拉

帕替尼治疗 HER(+)乳腺癌[39]。 
⑥其他肿瘤：培唑帕尼还在胆管癌、尿路上

皮癌和前列腺癌等肿瘤中开展过随机对照Ⅱ期临

床研究，但研究结果均为阴性，不推荐培唑帕尼

用于上述实体瘤[40-42]。 
6  超说明书用药原则 

目前，中国政府部门先后制定了《中华人民

共和国药品管理法》《处方管理法》《药品说明书

和标签管理规定》《医疗机构药事管理规定》和

《药品不良反应报告和监测管理办法》等多部法

规以规范药品使用，但没有关于超说明用药的法

律法规。即便如此，各医疗机构和医药学会对超

说明书用药管理仍非常重视。2010 年，广东省药

学会出台中国首个《药品未注册用法专家共识》，

至今已印发多份超说明书用药专家共识，现已成

为专业协会发布的针对超说明书用药的行业规

范，并提出超说明书用药的五大原则：①影响患

者生活质量或危及生命的情况下，无合理的可替

代药品；②用药目的不是试验研究；③有合理的

医学实践证据，即高质量的循证学依据；④经医

院药事管理与药物治疗学委员会及伦理委员会批

准；⑤保护患者的知情权；这也是培唑帕尼超明

超说明书用药的条件[43-45]。而由中国药理学会发

布的《超说明书用药专家共识》和国家卫生健康

委员会印发《新型抗肿瘤药物临床应用指导原则

(2018 年版)》，也对超说明书用药给出了指导和建

议[46-47]。本共识基于保护患者和医师双方的用药

权益，列举了 CFDA 批准的培唑帕尼药品说明书

以外的若干适应证，从专业技术层面为拓展培唑

帕尼的临床应用范围提供参考。 
7  不良反应管理 

本共识编写以培唑帕尼超适应证用药为主，

不良反应和处置措施与说明书一致。培唑帕尼主

要不良反应为肝毒性、心血管系统和消化系统等

不良反应，使用期间应定期随访和观察，减少严

重不良反应发生。 
8  总结 

培唑帕尼是一种多靶点的酪氨酸激酶抑制

剂。本共识参考国内外药品说明书、指南、专家

共识及临床研究结果，从循证医学角度对培唑帕

尼超说明书用药的证据进行分析和评价，推荐培

唑帕尼用于既往化疗失败，除脂肪肉瘤和胃肠间

质瘤以外的晚期软组织肉瘤，四线治疗不可切除

或转移的对伊马替尼、舒尼替尼和瑞戈非尼耐药

的晚期胃肠间质瘤，Ⅱ~Ⅳ期卵巢上皮癌、输卵管

癌或原发性腹膜癌，经手术和 5 周期以上紫杉类

联合铂类化疗无进展患者的一线维持治疗、联合

紫杉醇用于铂耐药或铂难治性的上皮性卵巢癌、

输卵管癌或原发性腹膜癌，局部复发或转移性进

展性放射性碘难治的晚期分化型甲状腺癌(包括乳

头状癌、滤泡癌和 Hürthle 细胞癌)，复发或进展性

远处转移的甲状腺髓样癌以及晚期 NET。其他瘤

种暂不推荐使用培唑帕尼治疗。相关的证据级别

和推荐等级，见表 3。本共识旨在为培唑帕尼超说

明书用药提供参考。 
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表 3  培唑帕尼超说明书用药概况 
Tab. 3  Summary off-label use table of pazopanib 

序号 超适应证 超适应证内容 依据来源 证据类别 推荐等级

1 软组织肉瘤 ①治疗既往化疗失败、除脂肪肉瘤和胃肠间

质瘤以外的晚期软组织肉瘤 
①Ⅲ期临床研究；②FDA 说明书；③meta 分析；

④《NCCN 指南：软组织肉瘤(2020.V2)》；⑤中国

临床肿瘤学会(CSCO)软组织肉瘤诊疗指南(2019 版) 

1B Ⅱ级 

②晚期胃肠间质瘤的四线治疗 ①Ⅱ期临床研究；②《NCCN 指南:软组织肉瘤(2020.V2)》 2B Ⅲ级 

2 卵巢癌 ①Ⅱ~Ⅳ期卵巢上皮癌、输卵管癌或原发性腹

膜癌的一线维持治疗 
①Ⅲ期临床研究；②meta 分析；③《NCCN 指南：卵

巢癌包括输卵管癌和原发性腹膜癌(2020.V1)》 
3 Ⅲ级 

②治疗铂敏感或铂耐药的复发性卵巢上皮

癌、输尿管癌或原发性腹膜癌 
①Ⅱ期临床研究；②《NCCN 指南：卵巢癌包括输卵管

癌和原发性腹膜癌(2020.V1)》 
2B Ⅲ级 

③联合紫杉醇治疗铂耐药或铂难治性的卵巢

上皮癌、输卵管癌或原发性腹膜癌 
①Ⅱ期临床研究 3 Ⅲ级 

3 甲状腺癌 ①治疗局部复发或转移性进展性放射性碘难

治的晚期分化型甲状腺癌(包括乳头状癌、

滤泡癌和 Hürthle 细胞癌) 

①Ⅱ期临床研究；②《NCCN 指南：甲状腺癌(2020.V2)》 2A Ⅱ级 

②治疗复发或进展远处转移的甲状腺髓样癌 ①Ⅱ期临床研究；②《NCCN 指南：甲状腺癌(2020.V2)》 2B Ⅲ级 

4 神经内分泌瘤 ①治疗晚期神经内分泌瘤 ①Ⅱ期临床研究；②meta 分析 2A Ⅱ级 

注：培唑帕尼单药或联合用药的用法用量均为 800 mg，qd，每 28 d 为 1 个疗程。 
Note: Usage and dosage of pazopanib alone or in combination were 800 mg, qd, 28 d for a coures. 
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