
“怕不怕？”胡群握了握

准备接受注射的17岁小溪的手

问道。“这是我这么多年打的针

里最期待的一针。”小溪乐呵

呵地和围在他身边的医生们说。

随着液体慢慢注射进入小溪的

静脉，他也成为我国在儿科第

一个使用基因治疗的青少年血

友病B患者。

如今，距离小溪接受治疗

已过去了三个多月，以前需每周

静脉注射一次凝血因Ⅸ的他已

不需用药，并且监测下来一切

指标均正常，没有发生自发出血。

“治疗后的小溪就投入到

了高考的冲刺中。我们为了这一

天已经等了好多年。”小溪的

妈妈回忆：当时，他们在知道

孩子患的这种病需要终身静脉

注射凝血因子后，全家都崩溃了，

小小的胳膊扎了这么多年的针，

我们一直都在盼，哪怕有个能

口服的药都好呀，没想到这次

等来的是可能一针治愈，我们

真是太高兴了。

为了这一针，儿科血液肿

瘤团队也从一年前就开始准备，

光资料就准备了厚厚的一大本。

从患者如何筛选，到出现什么问

题怎样应对，肝功能不好怎么办，

凝血因子水平下降怎么办… …

终于，在天津血研所张磊团队

帮助下方案顺利实施。

“基因治疗的药物和成人

一样，剂量也按和成人一样的

公斤体重标准计算，所以准备

过程药物准备不是最复杂的。”

胡群介绍，从保护儿童的角度，

临床研究需要满足国家和医院

的众多伦理、研究条件要求。

此外，合适患者筛选也是关键

一环。血友病B的基因治疗药

物是携带正常凝血因子Ⅸ（FⅨ）

基因片段的腺相关病毒载体，

其靶细胞是肝脏细胞，因此，

要求患者肝脏功能正常，并且

保证健康的生活方式和生活规

律，“不吸烟、不喝酒、不熬夜。

因为中医认为熬夜也会伤肝。”

只有这样，腺相关病毒载体进

入参与试验者体内后才能表达

出理想的FⅨ。

 “剂量靠猜、分药靠掰”，

没有儿童专用药，是儿科用药

困境，也是儿科医生遇到的众

多难题和挑战之一。“不开展

临床研究，儿童就没有药。尤

其现在，血液肿瘤进展日新月异，

不良反应小、更能延长和改善

血液肿瘤结局的成人用药层出

不穷。作为湖北省儿童医学中心，

我们不能眼睁睁看着孩子没有

药。” 开展这样的儿童青少年

药物临床研究，早已成为同济

医院儿科团队默认的担当之一。

截至目前，团队已组织及

参与儿童血液及儿童肿瘤相关

临床试验20余项；胡群作为团

队领军者还主持国际血液病基

金课题一项；近5年，团队主持

国家自然科学基金6项，并产生

了丰硕的成果。

走进光谷同济儿童住

院部的五楼，缤纷的色彩

映入眼帘，不同于以往认

知中的医院病房，这里走

廊宽敞，墙壁装饰温馨。

推开第一个房间的门，小

朋友们在老师的引导下画

画、看书，除了小小的光

头，完全看不出他们和普

通孩子有什么不同。

这里是光谷同济儿童

医院血液肿瘤科的新阳光

病房学校，也是孩子们的

“世外桃源”，学校里的

手工课、音乐课、绘画课

可以让他们短暂逃离血液

病治疗时的痛苦。儿童血

液肿瘤科副主任王雅琴说：

“小朋友最能触动心弦，

在进行新病房房间分配时，

科室就考虑到了要给这些

身体受伤的小朋友一方心

灵休憩的‘世外桃源’。”

她告诉记者整个房间

墙上的作品全是出自这些小

朋友之手，房间里的桌椅板

凳也都是爱心人士捐赠的，

每逢开放日会有志愿者过

来看望小朋友们；武汉市中

心血站、医院输血科和科室

也有良性互动，每年六一儿

童节会给科室提供爱心血小

板。重大节日，社会媒体平

台或公益组织还会开展认领

小患者心愿的“圆梦活动”，

减少了小患者治疗痛苦的同

时，也有了很多的甜蜜回忆，

很多小患者也因此不会惧怕

住院和治疗。

2023年，武汉同济医

院获批成为湖北省罕见病

医学中心，儿童血液肿瘤科

牵头成立了儿童血液系统

罕见病分中心、血友病分

中心和罕见病造血干细胞

治疗中心，这么多头衔下

是强有力的诊疗实力保证。

多学科诊疗（MDT）团

队建设也是保证诊疗实力

的关键一环。“光谷同济

儿童医院各专科齐备，开

设了包括儿童实体瘤、罕

见病和遗传代谢内分泌等

多个MDT团队，可对外挂号，

一次门诊可以给病情复杂

的患者提供更加完善的后

续诊疗计划。”王雅琴说。

不可否认，相比于大

部分国家，我国医生是最

能干的，儿科医生尤为如

此。国内儿科医生缺口巨

大，已是不争的事实，儿

科医生因此成为“钱少、

活多、心累”代名词。采

访结束，一个数字也让记

者觉得格外扎心——“14

位医生”，除了日常诊疗、

移植患者管理、为患儿谋

福利，他们还要面对临床

研究、基金项目、基层帮

扶、自己的终身学习，以

及全部的儿科血液病 / 肿

瘤亚专科建设。“守望从

医誓言，不忘生死相托。”

他们用自己的奉献、爱心、

责任心为血液肿瘤患儿托

起一片天。
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2022 年，以前需终身注射凝血因子的血友病患者迎来

好消息，血友病 B基因治疗在我国落地，只需一针，患者

即可达到临床治愈。消息一出，让华中科技大学同济医学院

附属同济医院儿科胡群教授、刘爱国教授带领的团队既高兴

又心急。高兴的是期盼已久的血友病基因治疗终于落地且疗效可靠，

心急的是这一成果仅适用于成人血友病患者，要想在发病率更高的儿

童患者中应用，还要“另起炉灶”开展新研究。带着无数血友病患儿

家属的期待，基于医院儿童血液雄厚的学科基础，胡群团队主动肩负

起“为儿童血友病患者找药”这一重任。经过近一年的筹备，研究一

举成功，成为我国儿科首个成功实施基因治疗的儿童血友病 B案例，

也将儿童血友病 B今后的治疗带到了一个崭新的时代。
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首例儿童青少年基

因治疗病例在同济医院儿

科完成，在儿童血液肿瘤

科主任刘爱国看来绝非偶

然。科室在像血友病这种

儿童出凝血疾病的诊疗方

面有着悠久的历史和强大

的优势。同济医院儿童血

液肿瘤专业起步于 20 世

纪 60 年代，是全国首批

儿童血液学硕士授予点，

2004 年开始招收博士研

究生，并于 2012 年独立

成科。学科带头人胡群作

为中华医学会儿科分会血

液学组副组长，引领了我

国第一版免疫性血小板减

少症（ITP）和儿童血友

病的诊疗指南。科室的学

科建设过程中一直紧跟医

学前沿步伐，不断推进亚

专科建设。

2019 年，在同济儿童

医院罗小平院长的带领下，

湖北省儿童医学中心成立，

医院还是湖北省儿童罕见

病医学中心。这么多重点

中心“落地”在同济医院

儿科，是荣誉更是动力。

“儿童血液和肿瘤

性疾病种类繁多，站在省

儿童医学中心的平台上，

如果某一疾病同济‘接不

住’，患儿只能往更远处

求医。无形给他们造成了

更大的负担。”刘爱国表

示，同济医院儿童血液 /

肿瘤科虽属综合性医院，

且科室仅有 14 位医生，

但从患者数多的白血病 /

淋巴瘤方向，到患者数少

的罕见病方向，亚专科建

设非常齐全。

造血干细胞移植被誉

为很多血液良恶性疾病治

疗的“终极武器”。“造

血干细胞移植和细胞治疗

亚专科，是我们今后重点

发展的亚专科，难度大，

也非常具有挑战。” 刘

爱国介绍，目前新院区造

血干细胞移植共有两个病

区、17 个移植仓，其中

包括 14 个百级仓和 3 个

千级仓，是华中地区移植

仓最多的儿童血液疾病移

植中心。

2022年开始投入运营

的新院区移植中心显示出

强大的诊疗能力，除了白

血病和重型再障外，团队

还开展了地中海贫血、噬

血细胞综合征、黏多糖病、

湿疹血小板减少伴免疫缺

陷综合征（WAS）、高 IgE

综合征、中性粒细胞减少

伴胰腺功能不全（舒戴

综合征）、X 连锁免疫紊

乱 - 多内分泌疾病伴肠病

（IPEX）、先天性无巨核

血小板减少等等，各种罕

见病免疫缺陷、骨髓衰竭

或遗传代谢病的造血干细

胞移植。

“我们为什么要建

立这么大的移植中心？

一方面是患者的信任以及

需求，另一方面其他专科

要进行造血干细胞移植的

患者也可以在我们这里完

成，实现光谷同济儿童医

院‘为儿童提供一站式、

多学科、全周期健康服务’

的办院宗旨，也可以实现

大病不出同济，夯实湖北

省儿童血液 / 肿瘤疾病诊

疗能力。”刘爱国说。

在湖北儿童医学中心

平台下，成立了同济儿科

专病联盟，儿科在多种专

病领域都可以和基层医院

进行会诊转诊。科室还牵

头国家基层儿科医护培训

项目，组织基层医护开展

线上线下继续教育工作。

特别是科室在中国医药论

坛 APP 平台上连续 4 年开

展的“同济儿科云课堂”，

因其选题设计新颖、接地

气，得到了国内非常多儿

科医生的好评，点击量已

超2000万，影响非常大。
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