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【摘要】 眼科疾病存在解剖上的特殊性和病种上的多样性，其药物治疗也因病种不同千差万别。随着对各

类眼科疾病认识的不断深入，药品研发和生产工艺不断进步，眼科疾病药物治疗的选择越来越多，不断满足广大

临床医师和患者的需求。与此同时，也仍有不少眼科疾病的药物治疗由于各种原因无法满足临床需求，本文谨

对眼科疾病药物治疗的现状、目前临床需求无法被满足的原因以及未来可能的解决方案与发展方向提出展望与

探讨。
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【Abstract】Due to the special anatomy and variety of ophthalmic diseases，the pharmacologic treatment varies widely
depending on the loci and type of diseases. With the deepening of understanding of various ophthalmic diseases，the ad⁃
vancement of medication research and the ongoing improvement of pharmacologic production technology，there are more op⁃
tions for pharmacologic treatment of ophthalmic diseases nowadays，and constantly meet the needs of clinicians and patients.
Meanwhile，there are still some aspects of medical treatments for ophthalmic diseases that cannot meet the clinical needs
due to various reasons. The present article will propose the current status of pharmacologic treatment for ophthalmic dis⁃
eases，analyze the reasons why the current needs cannot be met，and discuss the possible solutions and development di⁃
rections in the future.
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随着基础研究技术和眼部多模式影像技术的不

断发展与进步，对眼部疾病发病机制的认识不断加

深，眼部疾病的药物治疗在近几十年获得了快速发

展。越来越多的药物实现了从认识疾病、发现需求、

探索机制、明确靶点、研发新药、临床试验到最终临床

应用的转化，为广大眼科疾病患者带来了福音。在传

统眼科药物的基础上，近年来通过传统药物给药途径

的改进、已上市药物适应证的拓展、从无到有的新药

上市，正不断满足眼科疾病药物治疗的新需求。但与

此同时，仍有不少眼科疾病的药物治疗由于各种原因

无法满足临床需求。本文旨在对目前已知眼科常见

疾病的药物治疗现状进行概述，剖析目前药物治疗未

能满足临床需求的原因，并对其可能解决方案与发展

方向提出展望与探讨。
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1 眼科疾病药物治疗的概述与现状

由于眼部解剖结构的特殊性和独立性，以及存在

血-眼屏障，眼科疾病的用药以局部用药为主，且给药

途径和方式存在多样性。从药物类型上，主要包括抗

菌药物、非甾体抗炎药、皮质类固醇、抗新生血管药

物、抗青光眼药物、免疫抑制剂及其他辅助用药。随

着医学、生物技术的不断进步，抗菌药物、非甾体抗炎

药、皮质类固醇等传统常用药物的剂型、给药途径在

原有基础上不断创新。抗菌药物的迭代基本能够满足

眼科临床需求，皮质类固醇类药物通过缓释制剂、眼内

注射药物等改进使得治疗上有了显著的提升［1-4］。

不同的眼科疾病类型及病变位置对于药物的剂

型、穿透性、给药途径都有不同的要求。目前较为依

赖药物治疗的眼科疾病及常用药主要涵盖以下几个

方面。①眼表疾病：以感染性疾病为主要代表，如各

类感染性角膜炎、结膜炎，主要应用抗菌药物（喹诺酮

类和氨基糖苷类等）、抗病毒药物（DNA多聚酶抑制

剂如更昔洛韦等）、抗真菌药物（三唑类如伏立康唑、

多烯类如两性霉素 B和那他霉素等）治疗，此外近年

来针对干眼症的用药主要包括各类人工泪液（玻璃酸

钠、聚乙烯醇、羟糖苷等）、激素和免疫抑制剂（环孢素

等）［5-8］。眼表疾病的药物治疗给药途径简单，一般以

局部点眼为主，目前相对较难获得的是抗真菌药物；

②眼前段疾病：主要包括青光眼、前葡萄膜炎、巩膜

炎、白内障等疾病。抗青光眼药物历史悠久，主要包

括拟胆碱类药物如毛果芸香碱、β肾上腺素受体阻滞

剂（噻吗洛尔）、α肾上腺素受体激动剂（溴莫尼定）、碳

酸酐酶抑制剂（醋甲唑胺）、高渗类药物（甘露醇）以及

近年开始广泛应用的前列腺素类药物［9］。前葡萄膜

炎治疗主要以抗炎和免疫抑制药物（激素、非甾体抗

炎药与生物制剂如阿达木单抗等）为主［10］，白内障的

药物治疗作用有限，存在争议，目前临床常用药主要

有氨碘肽、吡诺克辛等；③眼后段疾病：由于病变位置

位于眼球后部，局部滴眼液的给药方式难以作用到病

灶，常通过眼内注射、球周或球后注射以及静脉全身

给药方式用药。玻璃体腔注射抗血管内皮生长因子

（vascular endothelial growth factor，VEGF）治疗自

2004年开始逐渐在眼科应用，以治疗视网膜血管性

疾病，经过不断推陈出新，至今仍作为眼底疾病领域

里程碑式的药物发挥重要作用［11］。眼内炎的药物治

疗通常根据感染性质采取眼内注射治疗（细菌性眼内

炎常用广谱抗菌药物如万古霉素、头孢他啶等，真菌

性眼内炎常用伏立康唑等），对于内源性眼内炎，还应

辅以全身用药治疗原发病灶［12］。对于后葡萄膜炎如

小柳原田综合征等，则往往需要全身激素、免疫抑制

剂治疗，近年来眼内注射的地塞米松缓释剂、皮下注

射阿达木单抗等也越来越被广泛应用，能够以较少的

用药频次获得较为持久的疗效［13-14］。目前用于视神

经相关疾病的药物较少，主要为神经营养类药物（维

生素 B12）和鼠神经生长因子，针对 Leber遗传性视神

经病（Leber's hereditary optic neuropathy，LHON）目

前已经有基因治疗开展临床试验，但疗效尚无定

论［15］，视神经炎类疾病常应用糖皮质激素治疗［16］。除

了上述眼科常见疾病用药外，近年来近视防控中低浓

度阿托品的应用也有显著成效［17］。

2 眼科疾病药物治疗未满足的需求及其原因

当前，抗菌药物、抗炎药物、激素类药物、抗青光

眼药物以及常规抗新生血管类药物被广泛应用，可选

择余地较大，满足临床的基本需求。然而，仍然存在

较多的治疗需求未能被满足，以下将对需求未能被满

足的原因进行逐一分析探讨。

2. 1 区域不均衡

众所周知，全球新药研发医药公司多数集中在欧

美，药物研发后的上市也通常首先在欧美国家，因此

存在药物在国外已经上市临床应用而国内尚未正式

批准临床应用的情况。此外，一些特殊原因导致的药

物无法顺利流通也会增加这种区域不平衡。用于近

视防控的低浓度阿托品滴眼液在美国、新加坡等地区

已经上市应用多年，国内目前除少数医疗机构自行配

制作为院内制剂使用外，至今未能正式上市使用。进

入国内市场并正式获批使用近 20年的光敏剂维替泊

芬，先后用于脉络膜新生血管和中心性浆液性脉络膜

视网膜病变的治疗，但由于医药企业的业务调整等多

种因素影响，近两年在大陆地区已经无法获得该药。

2. 2 廉价药物停产断供

药物经济学同样影响药物的可及性。临床上部
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分药物应用效果良好，但由于其价格低廉，临床用量

有限，经济学原因所致的停产、断货导致这些药物在

临床上已无法获得，其中以青光眼手术用药丝裂霉素

为主要代表。尽管目前临床以氟尿嘧啶替代丝裂霉

素，但同样存在停产、断供风险。此类问题导致的药

物供给不足，无法满足目前临床部分需求，可能需要

政策端和价格调节机制来解决。

2. 3 价格较高导致普及性差

随着经济生活水平的日益改善，此类问题呈减少

趋势，但经济发展的区域不平衡，必然存在不同人群

的价格敏感性不同。如眼底血管性疾病常用的抗

VEGF药物，尽管经历医保谈判、价格多次下调，其价

格仍在 3456~4100元之间。在发达地区尤其是医保

覆盖地区，药物负担相对较轻，处于可承受范围；而在

欠发达地区，目前的价格仍可能导致临床应用难以普

及。近年来，国家药品集中带量采购政策的推行，可

能会进一步推动药品价格的下调，从而部分解决这一

需求问题。

2. 4 罕见病或少见病的药物研发不足

对于罕见病或少见病而言，市场规模小，医药企

业没有足够的研发动力，导致药物不足。如一些少见

的遗传性疾病、全身疾病相关眼部疾病等的治疗，均

存在这一问题。当然，该问题在全球内均备受关注，

目前已出台了孤儿药相关法律以降低研发成本，推动

上市速度。目前用于治疗 ND4突变引起的 ND4-
LHON的 NR082基因治疗获美国食品药品管理局

（Food and Drug Administration，FDA）新药临床试验

许可，并获得孤儿药资格［18-19］。

2. 5 对疾病的认识有限导致研发或上市进度迟缓

对于部分眼部疾病的发病机制认识尚不清晰，虽

然对疾病有一定的认识但仍未找到合适的治疗靶点，

以及药物研发存在困难等因素，导致目前临床并无合

适的治疗方案，无法采用药物治疗。如临床常见的视

神经相关疾病晚期，在缺血、炎症、外伤等作用下，通

常残留部分或完全的视神经萎缩，对于视神经萎缩，

目前并没有确切有效的药物可以实现逆转。尽管有

部分研究提示鼠神经生长因子在此类疾病中可能发

挥作用，但主要针对早期可逆性损伤，仍缺乏更加强

有力的证据支持［20］。此外，感染性眼部疾病的药物治

疗虽然经过长期发展，种类多样，但自20世纪60年代

引入多烯类药物以来，无新的抗真菌眼部用药

出现［6］。

新药研发并非一朝一夕，从发现机制到药品上市

往往需要短则数年，长则十多年甚至数十年的积累。

因此，部分眼科治疗药物尽管已经经历了多年的研

发，仍然停留在临床试验阶段或未能获批上市。如

Ang/Tie2作为除了VEGF之外影响新生血管形成的另

一重要信号通路，以 Ang-2/Tie2信号通路为治疗靶

点的多种药物已经完成Ⅱ~Ⅲ期临床试验，但目前均

未正式进入临床应用［21-23］。

2. 6 相对复杂的给药方式导致基层医院难以开展

眼科疾病的多样性及其解剖结构特征决定了眼

部用药途径的多样性。局部使用滴眼液、结膜下注

射、球侧注射等给药方式相对容易掌握与开展，而对

于眼内注射、脉络膜上腔给药、视网膜下或者层间给

药的方式，基层医院常由于软硬件限制而无法开展，

这导致部分欠发达地区在获得更加及时、高效的药物

治疗方面尚不能满足。在不久的将来，如能对药物剂

型、给药方式作出一定的变革，将更有利于这一需求

的解决。

3 眼科疾病药物治疗的展望

自《山海经》中开始出现眼部疾病用药记载以来，

眼科疾病的药物治疗已有数千年历史。随着现代医

学的发展，眼科疾病的药物治疗同样不断演进。从单

一的局部滴眼液治疗到全身用药的尝试，从球周注

射、结膜下注射到球后注射的不断递进，再到近些年

来广泛开展的眼内注射、脉络膜下腔给药，从药物种

类、覆盖面、有效给药途径上都有了长足的发展与进

步。美中不足的是，药物研发的难度大、可及性不足、

区域性不平衡等。

基于对疾病机制的新认识，探索新靶点、研发新

药是药物治疗的趋势和方向，而在此基础上，简化给

药方式、制备联合制剂、寻找长效药物、减少用药次数

也是后续新药研发中的重要考量。对于遗传性眼病

的基因治疗药物研发与制备，也同样是近年来的热点

方向。

2015年，Nature杂志发表了关于羊毛甾醇可能

预防和治疗白内障的研究，为白内障这一既往认为只
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能依靠手术治疗的疾病提供了药物干预的可能性［24］。

此外，1. 25%盐酸毛果芸香碱滴眼液（商品名：Vuity）
于 2021年被批准用于成人老视以减轻视物模糊症

状，也在配镜之外提供了药物治疗的选择［25］。对于眼

底新生血管性疾病来说，既往抗VEGF药物已经有不

少选择，但每月 1次的重复眼内注射对患者依从性造

成影响。近年来，brolucizumab（研发代号：RTH258）
作为一种更小分子的单抗类药物已经完成Ⅲ期临床

试验，并在美国、欧盟等地获批上市［26-27］。目前，该药

物在国内尚处于临床试验阶段，以验证药物的安全性

和有效性。相信在不久的将来，作用周期更长、注射

次数更少的药物可能为广大眼底病患者带来福音。

除了药物本身，给药方式上的改进同样带来治疗上的

变革。目前，FDA已经批准脉络膜上腔用曲安奈德注

射混悬液（商品名：Xipere），用于治疗与葡萄膜炎相

关的黄斑水肿［3，28］，其后续应用可延伸至其他类型的

黄斑水肿。

除了新药研发与应用，个体化用药、精准化治疗

逐渐成为趋势。基于基因检测和药物敏感性分析数

据的精准治疗使药物治疗更加有的放矢。最常见的

是抗菌药物选择时的药敏试验，通过敏感药物选择实

现精准治疗。在遗传相关性眼科疾病的治疗中，针对

特定基因靶点的治疗不断获得尝试［15］。而在眼底血

管性疾病的治疗中，基于基因与药物敏感性分析探索

湿性年龄相关性黄斑变性（wet age-related macular
degeneration，wAMD）的个性化治疗也在近几年有所

报道［29-30］。此外，基因治疗wAMD也在传统抗VEGF
药物之外提供了新的治疗思路［31-32］。

综上所述，药物治疗作为眼科疾病治疗的重要组

成部分，通过不断的技术进步、探索和新药研发以有

效满足临床中各种需求是大势所趋。尽管现在仍面

临区域不平衡、廉价药物停产断供、高价药难以普及、

罕见病药物研发滞后以及疾病认知限制等原因导致

的临床用药需求无法被满足，但相信在政府、企业、学

者和临床医师的共同努力和推动下，不久的将来一定

会有更多经济、安全、有效的药物进入眼科临床应用，

在眼科疾病的治疗中发挥更大的作用。
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