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【摘要】　血小板增多症在儿科较为常见，根据病因可分为反应性、家族性和克隆性 3类，甄别尤

为重要，但目前仍缺乏切实可行的诊疗策略，制约了该病的精准诊疗。原发性血小板增多症（ET）是

克隆性血小板增多症的罕见亚型，在儿科较为罕见，但随着诊疗技术的进步，其诊断率正不断提高。

中华医学会儿科学分会血液学组、中国医师协会儿科医师分会血液学组和中华儿科杂志编辑委员会

组织全国儿童血液、药学专家，围绕儿童血小板增多症的诊断流程及儿童ET诊疗中的临床问题，共同

制订了“儿童血小板增多症诊断与治疗专家共识（2026）”，旨在为规范儿童血小板增多症的诊断与治

疗提供临床参考。
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血小板增多症在儿科较常见，根据病因分为反

应性、家族性和克隆性 3类。儿童以反应性血小板

增多症（reactive thrombocytosis，RT）最常见，多由感

染、贫血、外伤或手术等诱发；家族性血小板增多症

（familial thrombocytosis，FT）及血液肿瘤性疾病导

致的克隆性血小板增多症相对少见。原发性血小

板增多症（essential thrombocythemia，ET）是克隆性

血小板增多症的罕见亚型，属于费城染色体阴性的

骨 髓 增 殖 性 肿 瘤（myeloproliferative neoplasms，
MPN）。0~20岁人群 ET 年发病率仅为 0.6/10万［1］，

其特征为骨髓巨核细胞克隆性异常增生，导致外周

血血小板计数（platelet count，PLT）持续显著升
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高［2‑3］。RT、FT和其他克隆性血小板增多症统称为

继发性血小板增多症，其治疗主要针对原发病，原

发病控制后 PLT 多恢复正常［4‑6］。ET 作为独立疾

病，具有特异的发病机制及诊疗策略。由于儿童

ET 罕见，其诊断、危险分层、预后评估和治疗尚缺

乏统一规范。为此，中华医学会儿科学分会血液学

组、中国医师协会儿科医师分会血液学组和中华儿

科杂志编辑委员会组织全国儿童血液、药学专家成

立工作组，制订了“儿童血小板增多症诊断与治疗

专家共识（2026）”（简称本共识），围绕儿童血小板

增多症的诊断流程及儿童ET规范化管理提出推荐

意见，旨在为临床实践提供指导。

一、共识制订过程

1.共识制订原则：遵循“中国制订/修订临床诊

疗指南的指导原则（2022版）”和《世界卫生组织指

南制订手册》的制订流程及方法学标准［7‑8］。

2.共识制订工作组：2025年 12月，由中华医学

会儿科分会血液学组、中国医师协会儿科分会血液

学组和中华儿科杂志编辑委员会发起，邀请儿童血

液专业、儿童药学专业、儿童血管外科领域 43名专

家组建共识专家组。全体成员均填写利益冲突声

明表。

3.使用及目标人群：本共识适用于从事临床工

作的儿科、儿童血液专科医生及基层临床医生。目

标人群为血小板增多症患儿（28日龄至18岁）。

4. 证据的检索及意见形成过程：检索PubMed、
万方数据库和中国知网的中、英文相关文献，检索

时 间 为 建 库 至 2025 年 10 月 ，检 索 词 为

“thrombocythemia”“essential thrombocythemia”
“thrombocytosis”“pediatric”“children”“treatment”
“guideline”“consensus”“meta‑analysis”“review”

“recommendation”及“血小板增多症”“原发性血小

板增多症”“继发性血小板增多”“儿童”“指南”“共

识”“Meta分析”和“综述”。经过评估，根据发表时

间、发表期刊的质量及内容的相关度，最终纳入

72篇文献。

5. 推荐意见的形成：专家组通过多轮线上及线

下会议讨论，对共识草案的框架、内容和推荐意见

进行逐条讨论与修订，最终达成共识，形成 16条推

荐意见。

6. 共识的撰写与外审：撰写共识初稿后邀请成

人血小板增多症专业领域专家进行评审，根据反馈

意见修改完善，经工作组全体成员讨论后形成

定稿。

7. 共识的推广与更新：共识发表后将通过期

刊、学术会议及网络平台推广，计划 3~5 年结合临

床实践和研究进展更新修订。

二、定义与分型

推荐意见 1：建议儿童血小板增多症的标准根

据年龄分层，即<2 岁婴幼儿 PLT>600×109/L；≥2 岁

的患儿 PLT>450×109/L。发现血小板增多后，应在

7 d内间隔 1 d以上至少 2次血常规检测，持续观察

至少 4周，PLT仍超过相应年龄上限，以排除暂时性

血小板增多。

儿童PLT值正常上限尚无统一标准，随年龄变

化而不同［9‑12］，专家组参考我国儿童血细胞分析参

考区间现行行业标准、意大利小儿血液肿瘤学协会

（Italian Association for Pediatric Hematology 
Oncology，AIEOP）指南及相关综述形成该推荐意

见［11‑15］。诊断时应排除假性及暂时性血小板增多，

如肿瘤细胞碎片或细菌误判、血液浓缩等因素。鉴

于儿童血小板增多多为反应性且具有自限性，首次

发现 PLT升高时，应在 7 d内间隔 1 d以上至少 2次

血常规检测，并持续观察至少 4 周无自限趋势，方

可诊断。

推荐意见 2：建议血小板增多症患儿依据 PLT
数值、临床表现及 JAK2 基因 V617F 变异进行危险

度分层：（1）低危：PLT<700×109/L，不伴血栓或出血

表现且无 JAK2 基因 V617F 变异；（2）中危：PLT 
（700~1 500）×109/L，不伴血栓或出血表现且无

JAK2基因V617F变异；（3）高危：PLT>1 500×109/L，
不伴血栓或出血表现且无 JAK2 基因 V617F 变异；

或 PLT<1 500×109/L，伴 血 栓 或 出 血 表 现 且 无

JAK2基因V617F变异；或PLT<1 500×109/L，不伴血

栓或出血表现但有 JAK2基因V617F变异；（4）极高

危 ：PLT<1 500×109/L，伴 血 栓 或 出 血 表 现 且 有

JAK2 基因 V617F 变异；PLT>1 500×109/L 伴临床血

栓或出血表现和（或）有 JAK2基因V617F变异。

目前儿童血小板增多症相关大样本研究较少。

由于 ET 患儿血栓事件发生率极低，且不携带经典

驱动基因（即 JAK2‑V617F、CALR、MPL 基因）变异

的“三阴性”（简称三阴性）患儿比例较高，基于成人

修订版国际血栓预测模型的分层治疗模式不宜直

接用于儿童［16］。参考AIEOP指南、成人修订版国际

血栓预测模型及国际共识［15‑16］，并结合儿童临床特

点，本共识提出上述临床危险度分层建议。

三、鉴别诊断与诊断流程

儿童血小板增多症病因与成人不同，主要分为
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RT、FT和克隆性血小板增多症（包括血液系统骨髓

增殖或增生异常性肿瘤）3类。ET是克隆性血小板

增多症的特殊类型，其发病与 JAK2‑V617F、CALR、

MPL 等 经 典 驱 动 基 因 变 异 或 其 他 因 素 导 致

JAK‑STAT 信号通路的过度激活有关，最终导致骨

髓巨核细胞克隆性增生和血小板增多。儿童ET具

有以下特殊性：（1）“三阴性”比例较成人明显更高。

研究表明 50%~75% 的 ET 患儿未发现经典驱动基

因变异［1， 17］；我国一项大型队列研究显示［18］，仅

31.2% 的儿童 ET 患者具有典型驱动基因变异，且

JAK2‑V617F和 CALR 基因变异阳性率也明显低于

成人患者。（2）驱动基因变异的发生率随年龄增加

而升高，提示获得性克隆变异可能参与儿童 ET 的

疾病演化，必须动态监测ET患儿驱动基因。此外，

成人 ET 中 92.4% 可检出驱动和（或）非驱动变异

（如 TET2、ASXL1、DNMT3A 基因等）［18］，而儿童中

此比例仅为 65.6%，提示儿童 ET 的发病机制更

复杂。

因此，在缺乏基因变异证据时，儿童ET诊断难

度较大，需充分排除FT、RT及其他继发性克隆性血

小板增多症［19］，诊断流程见图1。
推荐意见 3：建议血小板增多症患儿首先筛查

RT，对感染、贫血、外伤或手术、肿瘤、免疫性疾病

及药物等常见诱因进行逐一排查。RT的处理以原

发病干预为主，原发病控制后 PLT 多可恢复，PLT
显著升高者可酌情给予降细胞治疗。

RT 是儿童血小板增多症最常见类型，诊断时

应逐一排查诱因（表 1）。RT多由外源性刺激所致，

如急性或慢性炎症反应诱导白细胞介素 6 大量生

成，促进血小板生成素分泌，刺激巨核细胞生成［20］。

感染是儿童 RT 最常见原因［5‑6］。儿童营养性贫血

高发，缺铁性贫血时促红细胞生成素升高可刺激共

同祖细胞增殖，导致血小板增多［21］。过敏反应及某

些药物等亦可导致血小板增多［22］。脾切除术后因

血小板分布异常，可出现一过性血小板增多，恢复

通常需至少 6 个月，部分患儿可持续数年甚至终

身［23‑24］。因此，诊断时应详细询问现病史、既往史

及服药史等，以排查RT病因。

一旦诊断RT，治疗应积极控制原发病，多数患

儿无需特异性抗血小板治疗，原发病控制后血小板

多可恢复正常。对PLT>1 000×109/L且伴血栓或出

血等明显症状，或存在既往血栓史等高危因素者，

可 酌 情 给 予 个 体 化 抗 血 小 板 和 降 细 胞 药 物

治疗［13， 25］。

推荐意见 4：建议血小板增多症患儿甄别 FT，
询问有无血小板增多和（或）血液系统恶性肿瘤家

族史；建议患儿一级亲属行外周血 PLT 检测，并根

据需要进行 FT相关基因筛查。FT通常无需治疗，

建议长期观察随诊。

排查 FT 时，需重点关注血小板增多症及血液

系统恶性肿瘤疾病家族史，可结合其一级亲属（如

父母、兄弟姐妹）PLT 检测，必要时完成 FT 相关基

因筛查综合判断。若检出相关基因变异，需行家系

验证。

注：PLT为血小板计数；RT为反应性血小板增多症；FT为家族性血小板增多症；MPN为骨髓增殖性肿瘤；MDS为骨髓增生异常综合征；

CRP为C反应蛋白；ESR为红细胞沉降率；WBC为白细胞计数；FIB为纤维蛋白原；a包括慢性髓系白血病、慢性粒单核细胞白血病、真性

红细胞增多症、原发性骨髓纤维化、MDS或 MPN伴SF3B1基因变异和血小板增多、MDS伴低原始细胞和孤立 5q‑等
图1 血小板增多症诊断流程图
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FT 主要与 THPO、MPL、JAK2 等基因胚系变异

相关。THPO基因相关变异多位于5′‑端非翻译区上

游开放阅读框［26］，可促进血小板生成素生成［27‑30］；

MPL和 JAK2胚系变异，如MPL‑P106L、MPL‑S505N、

MPL‑W515R、MPL‑K39N、JAK2‑V617I、JAK2‑T875N、

JAK2‑R867Q 和 JAK2‑R938Q 等亦可通过持续激活

信号通路导致血小板增多［31‑39］。

已报道仅约 20%的FT患儿可检出明确相关基

因变异［15］，因此，对于有家族史、血小板持续增多但

未检出典型驱动基因变异者，建议进一步行全外显

子测序或更全面的遗传学检测，以协助诊断及预后

评估。FT通常属于良性病变，多数患儿无需治疗，

应长期监测PLT变化及相关临床表现，必要时进行

治疗。

推荐意见 5：建议血小板增多症患儿排查继发

性克隆性血小板增多症，建议完成骨髓涂片检测或

对>1岁患儿完善骨髓活检病理检查以排除MPN或

骨髓增生异常综合征（myelodysplastic syndromes，
MDS）等骨髓克隆性疾病。若诊断为继发性克隆性

血小板增多症，建议以治疗原发病为主，并酌情给

予降细胞治疗并处理血栓、出血等并发症。

多种 MPN 和 MDS 可导致血小板增多，如费城

染 色 体 阳 性 的 慢 性 髓 性 白 血 病（chronic 
myelogenous leukemia，CML）、费城染色体阴性的真

性红细胞增多症（polycythemia vera，PV）、原发性骨

髓纤维化（primary myelofibrosis，PMF）、MDS、MPN

伴 SF3B1基因变异和血小板增多、MDS伴低原始细

胞和孤立 5q‑等。诊断需结合骨髓形态、免疫组织

化学、免疫分型及BCR：：ABL融合基因等检测综合

判断。骨髓活检对于鉴别“三阴性”ET或继发性克

隆性血小板增多尤为重要，并建议进一步完成

ASXL1、TET2、EZH2等髓系基因检测，以明确疾病

亚型。

推荐意见 6：建议排除上述继发性血小板增多

症因素后，根据以下标准诊断 ET（符合 4条主要标

准或前 3 条主要标准和次要标准）。主要标准：

（1）PLT 达血小板增多症标准（参见推荐意见 2）；

（2）骨髓病理示巨核细胞高度增生，胞体大、核分叶

过多的成熟巨核细胞数量增多，粒系及红系无显著

增生或左移，无显性纤维化（网状纤维 0~1 级）；

（3）不能满足 BCR：：ABL 融合基因阳性 CML、PV、

PMF、MDS 和其他髓系肿瘤的诊断标准；（4）存在

JAK2、CALR 或 MPL 基因变异。次要标准：存在其

他克隆性证据或排除RT。
本诊断标准采用 2022年世界卫生组织（World 

Health Organization，WHO）ET 诊断标准［40］，结合本

共识的年龄分层标准。<1岁患儿因不能完成骨髓

活检，必须结合基因检测进行诊断。需满足主要标

准的（1）、（3）、（4）条及次要标准，方可诊断 ET，并
建议随访至1岁后完善骨髓活检辅助诊断。

推荐意见 7：建议诊断ET的患儿排查血栓并发

症（静脉血栓、动脉血栓和微血管病等）。

表1 RT常见病因及相关辅助检查［3， 15］

病因

感染与炎症

缺铁性贫血

溶血性贫血

脾切除术后或无脾状态

恶性肿瘤

药物与生理反应

常见疾病或表现

急性或慢性感染（细菌、真菌、病毒等）；
自身免疫性疾病（川崎病、幼年特发
性关节炎、血管炎、炎性肠病等）；组
织损伤（手术后、创伤等）

摄入不足或吸收障碍；慢性失血（月经
过多、消化道溃疡、痔疮等）

自身免疫性溶血性贫血；遗传性溶血性
疾病（如遗传性球形红细胞增多症）

脾切除术后（创伤、遗传性球形红细胞
增多症、地中海贫血等）；功能性无脾

实体瘤（肺癌、胃癌、结直肠癌、卵巢癌
等）；淋巴瘤

药物（类固醇激素、长春新碱、咪康唑、
抗生素如亚胺培南）；剧烈运动；应激
反应；化疗后恢复期

辅助检查

（1）炎症指标：C反应蛋白、红细胞沉降率、降钙素原；（2）感染筛查：血常
规（注意白细胞及分类）、血培养等病原学检查；（3）自身免疫抗体：抗核
抗体谱、抗中性粒细胞胞质抗体、类风湿因子等；（4）影像学检查：根据
疑似感染或炎症部位选择（如胸X线片、腹部超声、冠状动脉超声、关节
磁共振成像等）

（1）铁代谢指标：血清铁蛋白、血清铁、总铁结合力、转铁蛋白饱和度；
（2）血常规与形态：平均红细胞体积、平均红细胞血红蛋白含量；外周血
涂片；（3）寻找失血源：如粪潜血试验、必要时胃肠镜检查

（1）溶血指标：血红蛋白、网织红细胞计数、间接胆红素、乳酸脱氢酶、结合
珠蛋白；（2）直接和间接抗人球蛋白试验；（3）红细胞形态、红细胞渗透
脆性试验、血红蛋白电泳、基因检测等

（1）确认病史、手术史；（2）外周血涂片有无豪‑乔小体、有核红细胞等；
（3）影像学：腹部超声或CT确认脾脏缺失或萎缩

（1）肿瘤标志物：CEA、CA125 等；（2）影像学筛查：全身 CT、PET‑CT 等；
（3）组织活检：确诊的金标准

（1）详细用药史询问；（2）停药观察：部分药物所致血小板增多在停药后可
恢复；（3）排除剧烈运动、月经期等其他病理性原因

注：RT为反应性血小板增多症； CEA为癌胚抗原；CA125为糖类抗原125；PET为正电子发射计算机断层显像
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ET 患儿血栓栓塞发生率为 0~3.4%［1， 15， 17］，

JAK2‑V617F基因变异患儿发生微血管病及血栓事

件的比例更高［17， 41］。微血管病主要包括冠状动脉

微血管功能障碍、脑微血管疾病和慢性肾脏疾病

等［42］。多数患儿无症状，少数可表现出微循环障碍

症状，如头痛、复发性胸痛、视觉障碍或红斑肢痛症

等。对疑似血栓者，需完成凝血功能和相关影像学

检查，如超声心动图、头颅磁共振成像、血管造影及

超声等，并根据实际病情开展进一步评估。血栓是

影响ET患儿预后的高危因素，应尽早识别并干预，

以改善预后。

推荐意见 8：建议 PLT>1 000×109/L 的 ET 患儿

进一步排查获得性血管性血友病综合征（acquired 
von Willebrand syndrome，aVWS）并发症，检测血管

性血友病因子（von willebrand factor，VWF）活性及

抗原；对确诊患儿谨慎应用抗血小板治疗。

ET 患儿血小板不仅数量增多，且处于过度

激 活 状 态 ，可 高 表 达 血 小 板 糖 蛋 白 Ⅰ b
（glycoprotein Ⅰ b，GP Ⅰ b）样 受 体 并 大 量 吸 附

VWF，导 致 血 浆 VWF 消 耗 性 减 少 ，从 而 导 致

aVWS 及出血表现［43］。ET 患儿诊断时合并出血

发生率约为 1%，确诊后随访期合并出血发生率

约为 5%［43‑45］。当 PLT>1 000×109/L，aVWS 发生率

明显升高［46］。因此，对 PLT>1 000×109/L 或合并

不明原因出血的 ET 患儿，建议检测 VWF 活性及

VWF 抗原（VWF：Ag），有条件者可行 VWF 多聚

体分析，以明确是否存在 aVWS 并鉴别遗传性血

管性血友病［47］。

四、ET的治疗管理策略

ET 患儿管理以预防血栓、出血等严重并发症

及缓解症状（如头痛、肢端麻木等）为目标，应结合

基础疾病、临床表现、并发症风险及其他风险因素

（如 JAK2基因变异、持续性白细胞增多、aVWS等）

制订个体化方案（图2），避免过度干预。

目前儿童 ET 相关研究有限，其管理主要依据

专家临床经验［4， 14， 48］。成人 ET 治疗以预防血栓栓

塞为核心，通常基于成人修订版国际血栓预测模

型［16， 49‑50］，但儿童中血栓事件罕见［50］，驱动基因谱亦

与成人不同，因此成人管理策略在儿童中存在局

限。ET 患儿血栓及出血发生率分别为 0~3.4% 和

0~4.8%［1， 15， 17］，明显低于成人。2015年AIEOP指南

及儿童相关文献建议，儿童ET治疗应遵循“避免不

必要药物治疗”原则：对无症状患儿推荐随诊观察，

但需要严格定期血液学与临床监测［15， 51］。

ET 患儿长期用药还应综合评估其对生长发

育、成年后生育能力及疾病转化风险的潜在影响。

尽管血栓后果严重，但抗血小板或降细胞治疗对预

防血栓的疗效尚未明确［51］。MPN美国国立综合癌

症网络肿瘤学临床实践指南建议治疗决策时应重

视控制心血管危险因素（如高血压、高脂血症、糖尿

病、吸烟和肥胖等）［52］，需根据 ET 患儿具体情况制

订个体化管理方案。对未接受药物治疗的患儿，应

加强生活指导，包括避免碰撞性运动、保持充足水

分摄入及健康生活方式［53］。

推荐意见 9：建议针对存在微循环障碍症状

（如头痛、红斑性肢痛等）的 ET 患儿给予口服小剂

注：ET为原发性血小板增多症；PLT为血小板计数；aVWS为获得性血管性血友病综合征；a 存在心血管风险因素或家族史、JAK2 V617F
基因变异（CALR基因状态未知）时，可根据病情酌情考虑使用抗血小板治疗（无需考虑PLT数值）；b 建议完善血管性血友病因子活性及

抗原检测后谨慎应用；c 建议完善血管性血友病因子活性及抗原检测后谨慎应用，并根据症状控制减量至最低有效剂量

图2 儿童ET的治疗流程图
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量阿司匹林抗血小板治疗，并严密监测出血并

发症。

研究表明小剂量阿司匹林可改善多数ET患儿

的血管收缩症状，降低血栓及出血性并发症风险

（表 2）。对于 PLT>1 000×10 ⁹/L 患儿，指南建议

VWF活性<30%时需考虑停用阿司匹林［4］。阿司匹

林可与降细胞治疗联用，但与阿那格雷联用有增加

出血风险可能，应谨慎。意大利研究显示［17］，血小

板显著增高的ET患儿可出现轻微黏膜、皮肤出血，

严重出血罕见，阿司匹林总体安全性较好。存在心

血管风险因素或家族史、JAK2‑V617F基因变异者，

即使CALR基因状态未知，亦可酌情考虑抗血小板

治疗［15］。

推荐意见 10：建议仅对存在以下情况的 ET 患

儿开展降细胞治疗：（1）PLT>1 500×109/L和极高危

ET；（2）出血或存在 aVWS 证据；（3）有明确血栓事

件者；（4）排除疾病进展后脾脏仍进行性肿大、血小

板和（或）白细胞仍进行性增多时。降细胞治疗一

旦启动，需密切监测治疗反应及并发症。

成人 ET 指南建议，当 PLT>1 500×109/L，发生

出血或 aVWS、血栓事件，或在排除疾病进展后仍

有进行性脾肿大、血小板和（或）白细胞进行性增多

时，应考虑启动降细胞治疗［2， 52， 54］。针对儿童 ET，
AIEOP 指南建议，对血小板极度增多、有严重临床

症状或排除疾病进展后仍有进行性脾肿大的ET患

儿，可考虑降细胞治疗［15］。

接受降细胞治疗的患儿需密切动态监测治疗

反应，并在以下情况出现时调整方案［15， 24］：（1）对初

始降细胞治疗不耐受或耐药；（2）出现新的血栓或

严重出血表现；（3）进行性脾肿大（排除疾病进展为

前提）；（4）进行性血小板增多和（或）白细胞增多

（排除疾病进展为前提）；（5）疾病相关症状不能缓

解或加重（如瘙痒、夜间盗汗、乏力等）；（6）阿司匹

林治疗后微循环障碍症状（如头痛、胸痛、红斑性肢

痛等）仍不能缓解或加重时。由于降细胞治疗常需

长期甚至终身维持，除评估其预防血栓的获益外，

还应关注其对生长发育、生育力以及骨髓纤维化或

白血病进展风险的潜在影响［15， 55］。

推荐意见 11：ET 患儿的传统降细胞药物：

（1）一线药物为干扰素 α 制剂（干扰素 α 或聚乙二

醇干扰素 α‑2a/2b）与羟基脲；建议首选干扰素 α制

剂；若出现干扰素 α 制剂不耐受或耐药，可换用羟

表2 儿童ET药物治疗的剂量及不良反应

药物

干扰素α

聚乙二醇干扰素α

羟基脲

阿那格雷

阿司匹林

剂量与调整建议

起始剂量：干扰素α‑2a/2b 150万U/（m2·次），
1 周 3 次，皮下注射；干扰素 α‑1b 
1 μg/（kg·次），隔日1次，皮下注射

起 始 剂 量 ：聚 乙 二 醇 干 扰 素 α‑2a 
104 μg/m2，每周1次，皮下注射；聚乙
二 醇 干 扰 素 α‑2b 60 μg/m2，每 周
1次，皮下注射

起始剂量：15~20 mg/（kg·d），口服；最大
剂量不超过 30 mg/（kg·d）；根据血常
规调整剂量，保持 WBC>2.5×10⁹/L，
PLT<450×10⁹/L

起始剂量：7岁以上患儿初始推荐剂量
为 0.5 mg/d，分 2 次口服，至少维持
1周；随后根据 PLT与耐受性逐步调
整。剂量调整时，每周日剂量增加
不超过 0.5 mg；最大剂量 10 mg/d，单
次剂量不超过2.5 mg

剂量 3~5 mg/（kg·d），每天 1次或分 2次
口服给药，最大量不超过 100 mg/d；
逐渐减少至最低有效剂量

血常规监测

治 疗 的 第 1 个 月 每 周
1 次，第 2 个月每 2 周
1 次，之后每个月 1 次，
血常规稳定后每 3 个
月1次

治 疗 的 第 1 个 月 每 周
1 次，第 2 个月每 2 周
1 次，之后每个月 1 次，
血常规稳定后每 3 个
月1次

治疗前 2 个月建议每周
1 次，之后每个月 1 次，
血常规稳定后每 3 个
月1次

治疗第1周每2日监测1次
PLT，达到维持剂量前至
少每周监测1次；治疗期
间定期监测肝功能；需
定期监测骨髓纤维化；
若出现骨髓纤维化应换
用其他药物

治疗的第1个月每周1次，
第 2个月每 2周 1次，之
后每个月 1 次，血常规
稳定后每3个月1次

特殊状态下剂量建议

重度肝功能受损者起始剂量减
至常规剂量的50%~75%，若
ALT/AST>3 倍正常上限或
血清肌酐显著上升，应停药；
恢复后可按前次给药剂量的
50%~75%重新开始用药

轻 中 度 肾 功 能 损 伤（Ccr≥
30 ml/min）不调整剂量，重
度肾功能损伤建议减少至
推荐剂量的 50%~75%或延
长给药间隔至10~14 d

Ccr 30~59 ml/min 的患儿，羟
基脲应减至推荐剂量的
75%；Ccr<30 ml/min者减至
推荐剂量的50%

中度肝功能不全患儿建议以
0.25 mg/d起始，若 1周耐受
良好可酌情加量；重度肝功
能不全患者禁用。存在QT
间期延长风险因素的患儿
应避免使用阿那格雷

通常不调整，需要监测

不良反应

流感样症状和神经精
神症状，甲状腺功
能异常，聚乙二醇

干扰素 α 比常规干
扰素α的毒性更低

流感样症状和神经精
神症状，甲状腺功
能异常，聚乙二醇
干扰素 α 比常规干
扰素α的毒性更低

中性粒细胞减少、巨
红细胞性贫血、皮
肤色素沉着或黏膜
溃疡

贫血、心悸、心力衰
竭、头痛

胃肠道、出血倾向、过
敏反应

注：ET为原发性血小板增多症；ALT为丙氨酸转氨酶；AST为天冬氨酸转氨酶；Ccr为肌酐清除率；WBC为白细胞计数；PLT为血小板计数
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基脲；（2）阿那格雷为二线药物，主要用于 12 岁以

上患儿，需避免与阿司匹林联用，具体药物使用剂

量见表2。
1.干扰素 α制剂：包括普通剂型干扰素 α和长

效干扰素（聚乙二醇干扰素α），对巨核细胞系具有

显著的抗增殖活性，在ET中疗效较好，约 90%的患

者可获得血液学反应［56］，部分患者中可达分子缓

解，甚至完全分子缓解［57］，尤其见于 JAK2和 CALR
等基因变异者［54］。干扰素 α 或聚乙二醇干扰素

α‑2a/2b在年轻患者中安全性相对较好，可作为 ET
患儿一线治疗药物。

2. 羟基脲：通过抑制核糖核苷酸还原酶阻断

DNA 合成，可有效降低血小板数量并降低血栓风

险［58］。长期使用羟基脲可能产生类似叶酸缺乏的

表现，建议同步补充叶酸；长期使用还可影响生殖

系统［55］，也需重视。

3.阿那格雷：在欧洲获准用于对羟基脲耐药或

不耐受的ET患儿，可作为ET的二线治疗。欧洲白

血病网建议用于 12 岁及以上患者，但不与阿司匹

林合用，避免增加出血风险［38］。与羟基脲相比，阿

那格雷预防静脉血栓更有优势，羟基脲在预防动脉

血栓方面获益更多，并需定期进行骨髓活检监测骨

髓纤维化可能［40， 59］。需注意，阿那格雷通常无明显

缩脾作用［15］。本共识推荐用于对一线治疗不耐受

或不能有效降低PLT至目标水平的ET患儿。

4. 靶向治疗：JAK 抑制剂目前不作为儿童 ET
的常规治疗，仅在传统降细胞治疗不耐受或耐药且

尚未达到造血干细胞移植（hematopoietic stem cell 
transplantation，HSCT）指征时（见推荐意见 14），以

控制症状、减轻脾大和减轻克隆负荷为目标，经血

液 、HSCT、药 学 及 分 子 诊 断 等 多 学 科 团 队

（multidisciplinary team，MDT）充分评估后慎重选

择。JAK 抑制剂具有一定应用前景，但尚未获批

ET治疗适应证，且在 18岁以下儿童中的疗效尚不

明确。芦可替尼是一种 JAK 1/2抑制剂，已获美国

食品药品监督管理局和欧洲药品管理局批准用于

治疗羟基脲效果不佳的成人 PV 患者，在儿科主要

用于移植后移植物抗宿主病的治疗，在 ET 患儿中

的应用经验有限。一项Ⅱ期随机研究显示，羟基脲

不耐受或耐药的高危成人 ET 患者中，芦可替尼在

疾病缓解、血栓形成、出血及白血病或骨髓纤维化

转化等方面与最佳可用疗法相当［60］。此外，新型

JAK抑制剂（OB756）、赖氨酸特异性去甲基化酶1抑

制剂及 CALR 单克隆抗体等已进入临床试验

阶段［61‑62］。

推荐意见 12：建议 ET 患儿评估为完全治疗反

应需同时满足以下条件：（1）<2 岁患儿 PLT<600×
109/L，≥2 岁患儿 PLT<450×109/L，且白细胞计数<
10×109/L；（2）若疾病初期存在脾肿大等体征，需达

到体征持续消失及相关症状显著改善，并且无疾病

进展及任何血栓或出血事件；（3）骨髓组织学缓解。

ET 患儿治疗即使达到完全治疗反应，也应在医生

指导下继续治疗并密切随访，谨慎停药。

ET 患儿疗效证据极为有限。本共识综合

AIEOP（根据患儿血液学及临床症状缓解）和欧洲

白血病网相关建议，从血液学、临床表现、骨髓缓解

及并发症等方面制订了儿童 ET 疗效判断标

准［15， 54］。（1）完全治疗反应（以下 4 条全部符合）：

①可触及的肝脾肿大等疾病相关体征持续（≥
12 周）消失，症状显著改善；②外周血细胞计数持

续（≥12周）缓解：28日龄至<2岁者PLT<600×109/L；
2~18 岁者 PLT<450×109/L；白细胞计数<10×109/L，
无幼粒幼红细胞；③无疾病进展，无任何出血和血

栓事件；④骨髓组织学缓解：巨核细胞高度增生消

失，无>1 级的网状纤维（欧洲分级标准）。（2）部分

治疗反应（以下 4条全部符合）：①可触及的肝脾肿

大等疾病相关体征持续（≥12周）消失，症状显著改

善；②外周血细胞计数持续（≥12 周）缓解：28 日龄

至<2岁者PLT<600×109/L；2~18岁者PLT<450×109/L；
白细胞计数<10×109/L，无幼粒幼红细胞；③无疾病

进展，无任何出血和血栓事件；④无骨髓组织学缓

解：有巨核细胞高度增生。（3）无效：疗效没有达到

部分治疗反应。（4）疾病进展：进展为 PV、ET 后骨

髓 纤 维 化 （post‑essential thrombocythemia 
myelofibrosis，post‑ET MF）、MDS或急性白血病。

目前无论是成人还是儿童 ET，均缺乏明确停

药标准。鉴于药物治疗无法达到疾病治愈，本共识

建议，即使达到完全治疗反应，患儿也应在医生指

导下继续治疗并密切随访，停药决策应慎重。

推荐意见 13：建议对存在血栓的 ET 患儿开展

降细胞治疗及抗血栓治疗：（1）并发静脉血栓时，按

儿科静脉血栓栓塞症（venous thromboembolism，

VTE）规范抗凝管理，见“儿童静脉血栓栓塞症抗凝

药物治疗专家共识（2025）”［63］；（2）并发动脉血栓

时，建议给予抗血小板治疗；（3）酌情开展血管外科

介入治疗。

尽管 ET 患儿合并 VTE 事件较少见，但一经确

诊应立即启动规范抗凝治疗。对合并 Budd‑Chiari
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综合征的ET患儿，应警惕颅内静脉窦血栓［64‑65］。若

发生动脉血栓，应依据血栓部位参照现行成人指

南，选择阿司匹林单药、双联抗血小板（阿司匹林加

双嘧达莫）或血管外科介入治疗，并长期给予小剂

量阿司匹林进行二级预防，并严格管理心血管危险

因素［66］。若抗血小板治疗期间再次发生动脉血栓，

需进行 MDT 会诊，制订进一步抗血栓方案［67］；

AEIOP指南建议ET患儿合并动脉血栓时应持续联

用阿司匹林治疗［15］。

治疗应综合评估血栓部位、范围、形成时间、血

流动力学状态、出血风险及全身情况实施个体化管

理。对于肺栓塞、颅内静脉窦等特殊部位血栓，可

组织 MDT，制订血栓清除及器官功能保护的治疗

方案。血管外科或介入治疗主要适用于药物难以

控制、危及肢体或脏器功能的重症血栓，如部分重

症动脉血栓、部分深静脉血栓、肺栓塞、右心房导管

相关血栓及需迅速恢复血流的急性缺血综合征［68］，

并需由血液科、血管外科、介入放射科及重症医学

团队共同评估，严格权衡手术利弊。

推荐意见 14：建议对存在出血的 ET 患儿开展

降细胞治疗及止血治疗：（1）轻度出血（如皮肤黏

膜、口腔黏膜出血及鼻出血等）可仅给予局部处理；

（2）严重出血（如颅内、颈部、胃肠道、泌尿系等深部

器官出血）时，需积极应用活化重组凝血因子Ⅶ等

治疗迅速止血，同时酌情调整抗血小板和（或）抗凝

治疗。

ET 患儿出血更为罕见，成人 ET 研究报道中，

出血风险多与既往出血史、aVWS及阿司匹林抗血

小板治疗相关［43］，临床表现以轻度出血为主，且可

自愈［2］。如出现严重出血，需监测PLT，评估是否需

要输注血小板、凝血酶原复合物或活化重组凝血因

子Ⅶ控制出血，同时考虑调整抗血小板和（或）抗凝

治疗方案［14］。

推荐意见 15：建议 ET 患儿在疾病进展为

post‑ET MF（即使 JAK 抑制剂、干扰素治疗暂时有

效）、急性髓系白血病或MDS时需要考虑HSCT。
研究表明 4%~11% 的 ET 成人患者可进展为

post‑ET MF， 2%~5% 可转化为骨髓纤维化加速期

或急变为白血病［57］，从ET进展为MF的中位时间为

7~16 年［69］，但儿童中尚缺乏相关流行病学资料。

post‑ET MF的发病机制尚未完全阐明，已有研究提

示 IDH2、EZH2、SF3B1 和 SH2B3 等基因变异与

post‑ET MF或转化型白血病密切相关［70］。因此，ET
患儿远期管理应以控制症状和并发症、预防骨髓纤

维化及白血病转化为主要目标。post‑ET MF 诊断

参照骨髓纤维化研究和治疗国际工作组标准［37］。

HSCT是 post‑ET MF及继发性急性髓系白血病

或 MDS 的潜在治愈性疗法［71］。研究显示，对于动

态国际预后积分系统评分≥1分的中危及以上风险

的 post‑ET MF患者，HSCT可带来长期生存获益，但

同时伴有较高的早期移植相关病死率［72］。HSCT对

患儿生长发育、内分泌及生育功能可能存在远期影

响。因此 ET患儿中 HSCT应用严格限定于疾病进

展风险明确超过移植本身风险的特定情况。

推荐意见 16：建议ET患儿定期评估疾病状态：

包括血常规、外周血涂片、器官功能评估，酌情复查

或监测骨髓形态学、骨髓活检及驱动基因（包括但

不限于 JAK2、MPL、CALR 等基因），以动态评价和

实时了解疾病状态，及时指导治疗调整。

ET 患儿治疗期间需定期监测血常规，监测频

率见表 2。在血小板增多症患儿中，虽然 RT 占比

最高，若原发病因消除后血小板增多持续存在，则

需重新评估。

五、总结与展望

本共识结合国内外最新研究进展与我国临床

实践经验，围绕儿童血小板增多症的病因分类、诊

断标准、危险评估、治疗指征及长期随访策略等关

键问题提出实践建议，旨在推动我国儿童血小板增

多症诊疗的规范化与标准化。目前针对ET和继发

性血小板增多症的大样本研究仍较匮乏。未来需

进一步加强相关研究，积累中国患儿临床数据，深

化对疾病分子机制、风险分层、个体化治疗及长期

预后的认识，并推动基因诊断与靶向治疗在临床中

的应用，以持续改善患儿远期预后。

（张姮 程晶莹 张利强 成晓玲 陈峰

 方拥军 吴润晖 吴鹏 执笔）
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·讣告·

中华儿科杂志编辑委员会资深编委赵祥文教授逝世

中华儿科杂志第八至十届编辑委员会编委、湖南省儿

童医院首任院长、我国儿科急诊医学主要创始人、享受国务

院政府特殊津贴专家赵祥文教授，因病医治无效，于

2026年4月12日6时55分在长沙逝世，享年100岁。

赵祥文教授 1926年 8月出生于山东省寿光市。少年时

代辗转求学，矢志从医。1948 年考入山东医学院，1953 年

毕业后踏上从医之路，1958年加入中国共产党。

1985 年，赵祥文教授担任湖南省儿童医院首任院长，

1987年起兼任党委书记。从选址规划到人才引进，从建章

立制到学科布局，赵教授殚精竭虑，四处奔走，把一个稚嫩

的医院打造成今天三湘大地儿童健康的坚实堡垒。

1988年，赵祥文教授在湖南省儿童医院建成了湖南省第一

个现代化、规范化儿童重症监护病房，将儿科急救确立为

医院发展的战略方向，为重症患儿筑牢生命防线。

赵祥文教授历任中华医学会儿科学分会副主任委员、

中华医学会急诊医学分会常务委员、湖南省医学会儿科学

专业委员会主任委员、湖南省医学会急诊医学专业委员会

主任委员，兼任多家儿科核心期刊副主编、编委，主编了《小

儿感染性休克》《现代诊疗新技术》《临床儿科急诊手册》等

多部专著，参与编写全国高校《儿科学》《小儿内科学》《急诊

医学》等核心教材，深耕学术、引领行业发展。2013年，他荣

获中华医学会儿科学分会第一届儿科“终身成就奖”。

赵祥文教授一生淡泊名利，心里装着的只有患儿、只有

学生、只有儿科事业的未来。他曾说，我这辈子最骄傲的，

从来不是“医学泰斗”或“终身成就”，而是孩子们喊的那一

声“赵爷爷”，学生口中的“赵老师”，患者那一声“赵大夫”。

中华儿科杂志编辑委员会对赵祥文教授的逝世表示沉

重哀悼。

本刊编辑部


