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4 月 17 日，在今年世界

血友病日，来自浙江省多家

医院的血液学专家秉持“预

防为先、精准治疗、综合关怀、

多学科合作”的血友病规范

化诊疗理念，共同探讨即将

推出的《浙江省血友病诊疗

专家指导意见》（以下称《指

导意见》）。该《指导意见》

在国内首次建议对重型血友

病患者参照国际标准治疗方

案进行个体化预防治疗。这

一举措将助推浙江省血友病

诊疗与国际接轨，帮助更多

患者控制出血，避免因关节

损伤而致残，回归正常生活。

“患者经济水平有限，

医保政策扶持力度及医务人

员与患者对标准预防治疗的

认知水平等多方面原因，导

致我国整体标准预防治疗和

基因重组凝血因子的应用水

平较低。这也致使目前的全

国性血友病诊疗指南仍未将

标准预防治疗列为推荐治疗

方案。”《指导意见》专家

组负责人、浙江大学医学院

附属一院血液科金洁主任表

示，“在综合考虑浙江省的

地 方 情 况 和 国 际 指 南 意 见

后，我们制定更有针对性的

《浙江省血友病诊疗专家指

导意见》，普及血友病诊治

相关知识，推动标准预防治

疗方案的理念，帮助患者更

好地控制出血，避免因关节

损伤而致残，提高生活质量。

期望《指导意见》能为全国

共识的制定提供参考。”

该《指导意见》由浙江省

十多位权威血友病诊疗专家经

6 个月讨论、撰写而成，预期

将面向浙江省血友病医护人

员开展培训，帮助血友病医生

准确选择诊疗方案，使更多患

者接受国际领先的治疗方案。

相比全国性指南，《指

导意见》具有四大突破亮点。

首个省级血友病诊疗专家指导意见即将出台

强调应为患者制定个体化标准预防治疗方案

标准预防治疗指足剂量的

预防治疗，要求患者在未发生

出血的情况下，定期注射足剂

量凝血因子，从而控制出血，

防止关节病变，避免残疾。提

高医保报销额度，减轻患者经

济负担是实现标准预防治疗的

前提。《指导意见》参考国际

诊疗指南和应用成果，建议按

国际标准预防治疗方案并结合

患者的出血情况、活动量等进

行个体化治疗，制定康复和关

节健康定期随访和评估方案，

为患者提供最理想、最经济、

最有效的长期治疗。

金洁主任表示：“基因重组

的凝血因子具有更高的安全性 , 

其在生产过程中不添加任何血浆

源性蛋白，彻底避免血源传播病

原体感染风险。国外研究数据显

示，应用第三代全长链基因重组

Ⅷ因子进行标准预防治疗一年

中，患者可实现零出血。” 

对于中型或重型血友病患

儿，应尽早采取重组因子的标准

预防治疗，在杜绝血源传播病源

体感染风险的基础上，控制年出

血次数 3 次以下，保持关节正常

功能，预防残疾，与同龄人共同

健康成长。

关节出血是血友病患者的

最 主 要 临 床 表 现 之 一。 在 血

友 病 综 合 治 疗 中， 对 患 者 关

节 健 康 的 评 估 是 非 常 重 要 的

一环。

《 指 导 意 见 》 强 调 采 用

WHO《关节功能、残疾及健康

的国际分类模型》对血友病患

者进行关节、结构、活动度和

社会参与度评估，并指出核磁

共振、超声和关节健康评分量

表在临床应用中的必要性。

血友病综合治疗是在欧美发

达国家开展的先进防治模式。血

友病的治疗不仅是在血液科，也

需要影像科、理疗科、骨科、口

腔科、护理科等多个学科共同协

作，以及医护工作者、心理工作

者和社会工作者等多方力量综合

治疗、护理和指导，帮助患者享

有更好的疾病管理。

亮点一：在国内首次将标准预防治疗方案列为推荐治疗方案

亮点二：在国内首次将第三代全长链基因重组八因子纳为首选药物之一

亮点三：强调关节健康评估对血友病患者康复的重要性

亮点四：对综合防治模式提出更全面的指导

血 友 病 是 一 种 X 染

色体连锁的先天性出血性

疾病，由于基因突变导致

凝血因子Ⅷ（A 型血友病）

或凝血因子Ⅸ（B 型血友

病）缺乏所致。

血友病最常见的表现

为出血，导致患者肌肉和

关节疼痛肿胀，肢体活动

受限。若反复出血得不到

及时治疗，患者还可能出

现关节畸形并导致残疾。

而发生在关键部位的出

血，如颅内出血、喉部出

血、内脏出血等还可能直

接危及患者生命。

为唤起全世界对血友

病的关注，世界血友病联

盟（WFH） 确 定 自 1989

年起，将每年 4 月 17 日

作为“世界血友病日”，

以提高公众对于血友病的

正确认知，并为血友病患

者提供支持和帮助。今年

是第 28 个“世界血友病

日”，今年的主题是：“人

人享有治疗”。

世界血友病日：人人享有治疗
▲ 本报记者  裘佳

血 友 病 为 X 性 染 色

体连锁的隐性遗传性疾

病，常为女性携带，男性

发病，可分为 A、B 两型。

根据 WFH 全球年度

调 查 的 估 算， 全 球 约 有

40 万血友病患者，预计

每 1 万人中约 1 人为血友

病。由此估计，目前我国

约有 10 万血友病患者。

然而，在全国血友病信息

登记中心登记的血友病患

者仅约 1 万人。A 型血友

病比 B 型血友病更常见，

约占血友病患者总数的 

80%~85%。（图 1~2）

根 据 凝 血 因 子 缺 乏

的 程 度， 血 友 病 分 为 重

型（＜ 0.01 U/ml 或＜正

常 水 平 的 1%）、 中 型

（0.01~0.05 U/ml 或正常

水 平 的 1%~5%） 和 轻 型

（0.05~0.40 U/ml 或正常

水平的 5%~40%）。

重型会导致关节、肌

肉、大脑的反复自发性

出血；轻型会导致受伤、

拔牙术或术后长时间出

血。 诊 断 时 年 龄、 出 血

频率与发病时出血程度

均与凝血因子水平有关。

（2013 年 WFH《血友病

管理指南》）

根据 2013 年版《血友

病诊断与治疗中国专家共

识》，血友病的确诊依赖

于凝血因子Ⅷ、Ⅸ活性以

及血管性血友病因子抗原

的测定。

血 友 病 的 治 疗 以 凝

血因子替代治疗为主，在

急性出血期给予间断按需

治疗，或给予预防性治疗

以 避 免 出 血 发 生。 血 友

病 A/B 的替代治疗首选人

基因重组凝血因子Ⅷ / Ⅸ

制剂或病毒灭活的血源性

Ⅷ / Ⅸ制剂，无条件者可

选用冷沉淀或新鲜冰冻血

浆等。

预防治疗以维持正常

关节和肌肉功能为目标，

是血友病规范治疗的重要

组成部分，可降低患者出

血频率，延缓关节病变的

进展，提高生活质量。目

前国际上应用的两种预防

治疗方案均有长期统计数

据支持：（1）Malmo 方案：

每次 25~40 U/kg，血友病

A 患者每周给药 3 次，血

友病B患者每周给药2次。

（2）Utrecht 方 案： 每 次

15~30 U/kg，血友病 A 患

者每周给药 3 次，血友病

B 患者每周给药 2 次。根

据指南，目前我国最佳预

防治疗方案尚待确定，应

根据患者年龄、静脉通道、

出血表现以及凝血因子制

剂的供应情况制定个体化

方案。有研究显示，目前

我国接受预防治疗的患者

不足 10%。（中国循证医

学杂志 .2013,13:182）

我国仅一成血友病患者登记在册

我国血友病患者
预防治疗不足10%
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图 1  全球血友病发病现状（2014 年 11 月，《自然》血友病特刊）

正常血液的凝血因子共同起作
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血友病患者的凝血Ⅷ因子或Ⅸ
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图 2  血友病的遗传关系图
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