
醫療醫療大百科

血友病基因治療
文／臺中榮總罕見疾病基因治療中心主任  王建得

血友病（Hemophilia）是一種先
天性血液凝固異常的出血疾病，致病原

因為基因變異導致血液中缺乏凝血因

子，血液不易凝固，病患一旦因創傷或

侵入性檢查治療可能出血不止，嚴重者

甚至會危及生命或導致合併症。

血友病大致上可以分為三種類型，

根據缺乏的凝血因子不同：A型血友病
缺乏第 8凝血因子，B型血友病缺乏第
9凝血因子而 C型血友病缺乏第 11凝
血因子。嚴重程度根據血液中凝血因子

的濃度分為：輕度血友病（凝血因子濃

度在 5％∼ 40％之間），中度血友病
（凝血因子濃度在 1％∼ 5％之間）和
重度血友病（凝血因子濃度小於1％）。

目前，主要治療血友病的方法是透

過靜脈注射凝血因子濃縮劑。然而這意

味著患者需要每周多次注射凝血因子，

這對他們和家庭來說是一項沉重的負

擔。但隨著現代醫療技術進步，出現了

基因治療這種新選擇，可以用來幫助血

友病患者。

血友病基因治療機轉是透過腺相關

病毒載體，將製造凝血因子的基因重新

兒童醫學中心 

王建得 主任
【主治專長】

1.  血液疾病（貧血、免疫性血小板低下症、
血小板功能障礙）

2. 血管瘤、淋巴管瘤、先天性血管異常
3. 先天性血管栓塞
4. 凝血功能障礙（血友病及類血友病）

【門診時間】

血友病特別門診：週一、三、四、五上午

兒童血液科門診：週二上午

    

包裝於載體內的新基因      直接引入體內    目標：有作用的蛋白質 

 

圖一、基因治療執行步驟 

 

 

 

 

圖二、本院執行基因治療過程 
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送到肝臟細胞，使患者肝臟產生第八或

第九凝血因子以達到並維持血中一定凝

血因子濃度（見圖一）；為了將基因送

至正確的細胞，會將該基因包裹在源自

病毒的殼體（稱為「載體」）內，幫助將

基因直接引導到該去的地方。您可以將

載體想像成汽車，而基因即為乘客。汽

車（載體）會將乘客（基因）載往需要

前往的地點（肝細胞），然後讓它在此

下車，達到治療效果。基因治療是透過

單一次的靜脈注射（見圖二），目前結

果顯示多數患者已可以維持 3-5年以上
的效果，出血次數下降 95%（見圖三），
可以讓病患無須長期接受治療，減輕疾

病管理負擔。目前歐盟和美國食藥署皆

已有核准的A型及B型血友病基因治療，
期待未來台灣也可以將此治療方式應用

在血友病病患身上，減輕患者疾病負擔。

臺中榮民總醫院為發展尖端醫療整

合院內專科人力與資源，建立基因遺傳

疾病之全方位的優質醫療服務，於 2021
年 11月成立罕見疾病基因治療中心，結

合兒童醫學中心、眼科部、肝膽科、病

檢部、精準醫學中心研究部跨領域專科、

建構臺中榮總整合基因治療照護團隊。

本院血友病病患基因治療成果與多國團

隊合作共同在 2022年 3月於新英格蘭
醫學雜誌發表成果 1並被許多文獻引用。
罕見疾病基因治療中心目前已經完成血

友病基因治療病患共 10位，為亞洲區完
成最多血友病基因治療中心。未來將持

續爭取國際基因治療臨床試驗，並接受

國內外基因遺傳疾病轉介治療，成為亞

太地區基因治療領導中心。 

圖二、本院執行基因治療過程

圖三、目前基因治療成果
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