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达雷妥尤单抗治疗儿童复发难治性ITP安全可靠。 5月28日，中国医学科学院血液病医院（中国
医学科学院血液学研究所）研究员张磊团队在《新英格兰医学杂志》期刊在线发表的一项研究发
现，达雷妥尤单抗治疗儿童复发/难治性免疫性血小板减少症（ITP）安全可靠，同时兼具起效迅
速和疗效持久的双重优势，为该类疾病的治疗提供了突破性的创新策略。

ITP是一种自身免疫性疾病，其特征是抗体介导的血小板破坏和血小板生成不足，导致出血风险
增加。

数据显示，ITP在儿童中的年发病率约为1.9-6.4/10万，是儿童获得性血小板减少症最常见的原因
。尽管多数儿童患者可实现无治疗或治疗后自发缓解，但仍有部分患儿因反复复发而需要通过利
妥昔单抗、血小板生成素受体激动剂、脾切除以及免疫抑制剂等进行二线治疗。

由于儿童前瞻性临床试验的证据缺乏，选择合适的二线治疗方案仍然具有很大挑战性。CD38单
抗在成人ITP治疗中展现出良好的疗效和安全性，但针对儿童患者的临床研究证据仍较为匮乏。

据悉，该研究是一项开放标签、单臂、2期临床试验，共纳入20例既往已接受过指南规定的标准I
TP一线糖皮质激素治疗失败（无效，或疗效不能维持，或复发），且已接受过指南规定的至少
一种ITP二线治疗失败的持续性或慢性儿童ITP患者。入组患者接受达雷妥尤单抗治疗，剂量为16
mg/kg，每周1次，共8次，主要目的是评估达雷妥尤单抗治疗儿童复发/难治性ITP的安全性和有
效性。

研究结果显示，达雷妥尤单抗治疗儿童复发/难治性ITP安全性良好。最常见的治疗相关不良事件
包括输液相关反应（35%）和上呼吸道感染（30%），多为1级或2级。最常见的输液相关反应包
括皮疹（15%），其次是咽部不适（10%）和呕吐（10%）等。输液反应均限于首次输液时发生
，通过降低输液速度及暂停输液，或者使用抗过敏药物（如糖皮质激素），可得到有效控制。有
1例患儿发生了3级不良事件，为支原体感染所致的肺炎，经及时治疗后康复。

在疗效方面，达雷妥尤单抗治疗儿童复发/难治性ITP起效迅速且疗效持久。8周治疗期内，共有9
0%的患者达到了血小板计数≥50×109/L，且首次血小板计数≥50×109/L的中位时间仅为1周。
亚组分析显示，在既往利妥昔单抗治疗失败或复发的患者中，8周治疗期内仍有高达86%的患者
实现了血小板计数≥50×109/L。在整个24周研究期间，达到血小板计数≥30×109/L和≥50×109/
L的中位累积缓解持续时间分别为20.5周和19周。至第24周时，50%的患者维持了持续应答，与现
有二线治疗方案相当。
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据悉，该研究首次在儿童复发/难治性ITP中前瞻性地评估了达雷妥尤单抗的安全性和疗效，发现
其兼具早期高反应率、快速起效和持久应答等多重优势，且安全性良好，为CD38单抗在儿童ITP
治疗领域中的应用提供了循证学依据，也为未来的研究和临床实践提供了重要方向。这一新型治
疗手段的推广和普及有望为儿童ITP患者的治疗模式带来突破性变革。（来源：中国科学报
张思玮）

相关论文信息：https://doi.org/10.1056/NEJMc2501527
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