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摘要　目前中医对于骨髓增生异常综合征的病机基本取得共识，主要责之于“脾、肾”，脾肾亏虚为本，瘀毒阻络为标。根据常
见临床表现可将其分为气血两虚证、气阴两虚证、阴虚内热证、阴阳两虚证、瘀毒内阻证等５种证候；中医治疗可与疾病分期相
结合，疾病早期以扶助正气为主，在后期加强解毒祛瘀。针对ＭＤＳ的慢性发病过程，充分发挥中医药优势与特色，推广能改善
患者临床症状、提高生活质量、延长生存期，延缓白血病转化速度与降低白血病转化率的中药有重要的学术理论价值及广泛的

临床应用前景。
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　　骨髓增生异常综合征（ＭｙｅｌｏｄｙｓｐｌａｓｔｉｃＳｙｎｄｒｏｍｅｓ，
ＭＤＳ）是一种造血干／祖细胞的恶性克隆增殖性疾病，
是长期累计的多重突变作用于造血干／祖细胞，造成骨
髓中分化异常的髓系细胞克隆性扩增所致。ＭＤＳ临
床主要表现为长期的进行性难治性血细胞减少、高风

险的向急性白血病转化以及成份血输注的依赖等。

ＭＤＳ在各年龄组均有发病，老年人较多见，欧美国家
文献报道其发病率为６５／１０万，大于７０岁者发病率
高达（２０～３５）／１０万，已超过白血病的发病率，成为严
重威胁人类健康的疾病［１］。我国对于 ＭＤＳ确切发病
率的相关统计较少，但上海、北京血液病门诊的 ＭＤＳ
患者较国外更年轻化［２］。

在细胞遗传学（染色体改变）、表现遗传学（ＤＮＡ
甲基化）上，ＭＤＳ表现出明显的异质性。已发现的

ＭＤＳ染色体异常种类超过 ２００种，检出率为 ６０％ －
７５％。中国与西方国家 ＭＤＳ患者具有不同的遗传学
特征，西方国家最常见的染色体一场发生频率依次为

５ｑ－（３６％）、－７／７ｑ－（２１％）、＋８（１６％）、－２０／２０ｑ
－（７％）［３］；而我国最常见的染色体异常为 ＋８
（３１％）、－７／７ｑ－（１３％）、－２０／２０ｑ－（１２％）、５ｑ－
（９％）、复 杂 异 常 （５％）、ｉ（１７ｑ）（５％）、－Ｙ
（４％）［４－５］。由于受累的造血干／祖细胞的种类、分化
阶段不同，ＭＤＳ在临床上也表现出明显的异质性。美
国ＦＤＡ批准了 ＤＮＡ甲基化抑制剂阿扎胞苷、地西他
滨用于治疗ＭＤＳ，但２０１２年美国ＡＳＨ年会资料显示，
这两种药物治疗的总反应率为 １８％ ～５２％，总生存
１００～２４４个月［６］，并未使ＭＤＳ的预后出现根本性改
变。由于临床和遗传学的高度异质性，很难确定 ＭＤＳ
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的分子机制，因此治疗 ＭＤＳ的靶蛋白药物尚未问世。
尽管这些年来国内外针对 ＭＤＳ的治疗进行了大量的
研究，但造血干细胞移植仍是目前唯一可以治愈 ＭＤＳ
的手段，其他众多新药费用十分昂贵，难以推广。近年

来中医学治疗 ＭＤＳ患者，可提高患者生活质量，延长
患者生存期，并结合了分子生物学、现代药理学，对中

医药治疗ＭＤＳ的机制进行了大量研究。
１　历史沿革

中医古籍中并未记载骨髓增生异常综合征这一病

名，因其临床表现以倦怠、嗜睡、头晕、心悸、纳差、面色

苍白等虚证为主，兼有出血、发热、胁下积块、脉细数或

细弱等证候，故属于中医学的“虚劳”“血证”“积”等

范畴。《黄帝内经》指出：“精气内夺则积虚成损，积损

成劳”“骨髓坚固，气血皆从”，说明虚劳主要与体内气

血虚损相关。《素问·通评虚实论》云：“精气夺则

虚”，提出虚证的总纲。张锡纯在《医学衷中参西录》

中指出“气血虚者，其经络多瘀滞”。《医碥·虚损痨

瘵》说：“虚者，血气不足也，久则肌肤脏腑亦渐消损，

故曰虚损。劳者，久为病苦，不得安息，如劳苦不息者

然。”指出虚损或虚劳以五脏气血阴阳的亏虚损耗为基

本病机，在此基础上出现相应的多种症状，患者在较长

时期内为其病所苦。李中梓强调脾、肾在治疗虚劳中

的重要性，《医宗必读·虚劳》说：“夫人身之虚，不属

于气，即属于血，五藏六府，莫能外焉。而独主脾肾者，

水为万物之元，土为万物之母，二藏安和，一身皆治，百

疾不生。”沈氏在《杂病源流犀烛·虚损痨瘵源流》中

说：“其所以致损者有四，曰气虚，曰血虚，曰阳虚，曰阴

虚。阳气阴血，精又为血本，不离气血，不外水火，水火

得其正则为精为气，水火失其和则为寒为热，此虚损之

大概。”

中国中西医结合学会血液学专业委员会于 ２００８
年召开专门“常见血液病中医命名规范化研讨会”，提

出ＭＤＳ中医病名为“髓毒劳”，并通过了大多数血液专
家认可，其中“髓”代表病位，“毒劳”代表病机和病

性［７］。

２　病因病机
本病总属本虚标实，以脾虚、肾亏为本，气血阴阳

亏虚为先。继而邪毒内侵，致脏腑功能失调，气血阻

滞，内生痰瘀。终致虚实夹杂，髓枯精绝，气血衰败而

亡，或邪气独盛而转为急劳。目前中医对于 ＭＤＳ的研
究取得了一定的共识。多由禀赋不足，后天失养或劳

倦内伤，正气亏虚复感外邪所致，病位多在脾、

肾［８－１０］，脾肾亏虚为本，瘀血阻络为标［９］。肾为先天

之本，肾虚则诸脏俱虚，肾精亏虚，肾阴不足，则见乏力

盗汗、低热消瘦等肾阴虚的症状，日久则阴损及阳，阴

阳两虚；脾为后天之本，气血生化之源，脾胃虚损，气血

生化乏源，脾主统血，脾气虚则无力摄血，故见各种出

血症状。离经之血阻络，日久则髓海瘀阻，气虚则血

瘀，瘀血不去，久病入络。

起病初期，一般病初浅者多为气阴两虚，脏腑失

养，故见面色苍白，心悸气短，头晕目眩，唇甲色淡，或

面色黄白，自汗盗汗，午后潮热，或五心烦热，口干舌

燥。病情发展可累及脾肾，阴阳失衡，可见腰膝酸软、

少寐多梦，五心烦热，低热盗汗，舌淡红少苔，脉细数无

力，或腰膝冷痛，形寒肢冷，耳鸣健忘，小便清长，脉细

弱或沉迟。病程日久易见血瘀，气虚不能行血、血凝不

行致血瘀内生，所谓久必兼瘀、髓络瘀阻，则面色晦暗，

口唇色黯，皮肤紫斑，舌质淡黯、瘀斑；瘀久化热或虚热

内生可致发热，风热毒邪乘虚而入又可形成热毒炽盛

或邪毒内攻的高热。气虚无力统血，或阴虚火旺，热迫

血行均可导致出血。终致虚实夹杂，髓枯精绝，气血衰

败而亡，或邪气独盛而转为急劳。

３　辨证论治
《素问·三部九候论》所提出的“虚则补之”，为治

疗虚劳的总则。《素问·阴阳应象大论》进而指出“因

其衰而彰之，形不足者，温之以气，精不足者，补之以

味。”《金匮要略·血痹虚劳病》首提“虚劳”这一病名，

在治疗上，着重温补脾肾，方用肾气丸、小建中汤、黄芪

建中汤等。此外，还用到薯蓣丸以扶正祛邪，大黄蛰虫

丸以祛瘀生新，治疗虚劳感邪及因瘀致虚的病证。《景

岳全书·虚损》“虚邪之至，害必归阴，五脏之伤，穷必

及肾”，健脾补肾、填精生血治疗本虚，清热解毒、活血

化瘀治疗标实。常将ＭＤＳ分为以下证型施治［１１］。

３１　气血两虚证　证候：面色萎黄，唇甲色淡，头晕目
眩，失眠多梦，耳鸣眼花，气短懒言，疲乏无力，胸闷心

悸，动则尤甚，胁下症积，舌体胖大，舌质淡红，舌苔薄

白，脉虚无力。治法：益气补血；处方：八珍汤加减；用

药：党参、白术、茯苓、熟地黄、白芍、当归、黄芪、何首

乌、黄精、炙甘草、仙鹤草、茜草、枸杞子等。

３２　气阴两虚证　证候：面色淡红，唇甲淡白，气短懒
言，疲乏无力，口干咽燥，五心烦热，潮热盗汗，失眠多

梦，胁下症积，舌体胖大或瘦小，舌质淡红，舌苔少或无

苔，脉象细数。治法：益气养阴；处方：大补元煎加减；

常用药：黄芪、天冬、黄精、鸡血藤、生地黄、党参、熟地

黄、杜仲、山茱萸、枸杞子、阿胶、龟甲胶、鹿角胶、砂仁、

陈皮、茯苓、白术等。

３３　阴虚内热证　证候：颜面潮红，五心烦热，虚烦不
眠，午后低热，夜间盗汗，口干咽燥，腰膝酸软，大便干
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结，小便黄赤，舌体瘦小，舌质紫红或绛红，舌苔薄少，

脉象细数。治法：滋阴清热；处方：清骨散加减；常用

药：升麻、黄连、当归、生地黄、牡丹皮、石膏、沙参、麦

冬、杏仁、地骨皮、青蒿、鳖甲、胡黄连、银柴胡等。

３４　阴阳两虚证　证候：面色潮红，畏寒肢冷，腰膝酸
软，口干咽燥，午后低热，自汗盗汗，失眠多梦，舌体胖

大或瘦小，舌质淡红或淡白，舌苔少或薄白，脉沉细，或

细数。治法：阴阳双补；处方：右归丸合左归丸加减；常

用药：熟地黄、山茱萸、山药、枸杞子、黄柏、地骨皮、鹿

角胶、菟丝子、巴戟天、附子、淫羊藿、当归等。

３５　瘀毒内阻证　证候：面色淡暗，肌肤甲错，皮肤瘀
斑，胁下积，周身疼痛，胸胁苦满，午后潮热，夜间低

热，大便干结，舌质紫暗，舌有瘀斑、瘀点，舌苔薄白，脉

象细涩。治法：化瘀解毒；处方：桃仁红花煎加减；常用

药：川芎、当归、白芍、桃仁、红花、贝母、夏枯草、玄参、

黄芪、党参、首乌、三棱、丹参、土鳖虫等。

４　专方验方
参芪仙补汤［１２］（人参、黄芪、仙鹤草、白术、山药、

熟地黄、枸杞子、女贞子、墨旱莲、补骨脂、白花蛇舌草、

甘草、苦参等），补肾益精，治疗 ＭＤＳ３０例，总有效率
８６７％。

青黄散胶囊［１３］加用补肾健脾中药汤剂（熟地黄、

山药、山茱萸、茯苓、泽泻、补骨脂、菟丝子、桑椹、制何

首乌、党参、炒白术等），治疗 ＭＤＳ４０例，总有效率
７５０％。

再生方［１４］（人参、黄芪、淫羊藿、补骨脂、黄精、熟

地黄、枸杞子、肉苁蓉、鸡血藤、当归、阿胶、附子、菟丝

子等），治疗ＭＤＳ３６例，３个月后总有效率５８３％。
以补虚解毒法为原则的中药方［１５］（党参、白术、茯

苓、炙甘草、菟丝子、黄精、白花蛇舌草、半枝莲、三七片

等）治疗ＭＤＳ１４例，４～６个月后总有效率７８５７％。
用亚砷酸联合补肾健脾解毒方药［１６］（黄芪、党参、

白术、白花蛇舌草、制首乌、半枝莲、甘草等）治疗 ＭＤＳ
３０例，４个疗程后总有效率６３４％。

北京中医药大学东直门医院开展中医药治疗ＭＤＳ
应用基础与临床研究已有近３０年历史。根据ＭＤＳ“气
阴两虚、血瘀内阻”证候，确立“益气养阴活血”为治疗

大法，经多名血液病专家的反复临床实践探索，总结了

用于治疗 ＲＣＵＤ、ＲＡＲＳ、ＲＣＭＤ与辅助治疗 ＭＤＳ－
ＲＡＥＢ的“益髓颗粒（原名益髓灵）”。“益髓颗粒”由
黄芪、党参、生地黄、熟地黄、阿胶、龟甲胶、红花、菟丝

子、丹参、鸡血藤组成，具有“益气养阴，活血通络，祛瘀

生新”功效。可用于治疗 ＭＤＳ表现为疲乏无力，心悸
气短，失眠健忘，易于外感，口燥咽干，两颧潮红，五心

烦热，低热盗汗，面色淡暗，身有瘀斑，肌肤甲错，舌淡

质暗，脉象细涩等［１７］，是中医治本为主、标本兼治的总

体治疗原则的体现。与最佳支持治疗相比，益髓颗粒

在治疗有效率和生存期方面具有优势［１８］，同时益髓颗

粒在调节细胞周期［１９］和 Ｔ细胞免疫［２０］、控制感染［２１］

等方面也显示了一定的疗效。益髓颗粒具有抑制细胞

增殖和促进细胞分化的双重作用［２２］，并可以诱导细胞

凋亡［２３－２４］，提高血清中 ＴＧＦ－β水平，调节细胞免
疫［２６］等作用。

５　讨论
骨髓增生异常综合征（ＭＤＳ）以难治性全血细胞减

少和易转化为急性白血病为特征。本病发生率近年来

日益增多，多累及中老年人，但青少年发病率有逐渐增

多的趋势，已成为最常见的恶性血液病。治疗策略经

常以支持治疗为主，包括造血细胞生成因子、输注红细

胞和血小板以及抗感染治疗。另外诱导分化、免疫抑

制治疗、刺激造血、去甲基化治疗、化疗、异基因造血干

细胞移植等根据具体病情选择应用。患者的预后、并

发症、年龄和经济状况是决定治疗策略时必须考虑的

因素。尽管这些年来国内外对诊治 ＭＤＳ进行了大量
研究，异基因造血干细胞移植仍是目前唯一可以治愈

ＭＤＳ的手段，但对于老年患者难以实施；去甲基化治
疗、免疫调节剂是重要的治疗措施，因治疗费用较为昂

贵，我国部分患者难以接受，众多患者寻求中医药治

疗。目前对于ＭＤＳ的中医病机已取得基本共识，多责
之于“脾、肾”，脾肾亏虚为本，瘀毒阻络为标。年轻患

者与禀赋薄弱，体质不强有密切关系。父母体弱、遗传

缺陷、胎中失养、孕育不足及生后失养等是先天不足、

体质不强的主要原因。在此基础上，易罹疾病，因虚致

病，或因病致虚，日久不复，气血亏损，渐至阴阳，连及

五脏而成。外在因素中，主要以饮食起居、药毒侵袭方

面尤为突出。饮食起居以及其他生活因素可直接中伤

脾胃，损伤气血，连及阴阳，造成气血阴阳的亏损，而病

变部位在脾肾与骨髓。其中，脾肾虚弱、骨髓损伤尤为

关键。部分ＭＤＳ患者常继发于服用或注射细胞毒类
药物、接触放射线及化学品引起药毒损伤骨髓，致使精

髓空虚，精血化生无源。主病位多在“脾、肾”，以“补

肾健脾、益气养阴、活血解毒”为治疗大法常可获效。

中医治疗应与疾病分期相结合，疾病早期以扶助正气

为主，患者常有脾虚证候，但从肾论治兼补脾，临床收

效常优于单纯从脾论治；在后期应注意加强解毒祛瘀

治疗，延长患者生存期，延缓急变转白，是目前中医临

证治疗此病的主要思路。长期临床实践证明，中医药

治疗 ＭＤＳ疗效确切，能提高患者生存质量，延长生存
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期，降低转白率，且经济负担相对减轻。中西医结合治

疗，可减少西药用量，降低不良反应。针对 ＭＤＳ的慢
性发病过程，充分发挥中医药优势与特色，进一步明确

中医药在治疗ＭＤＳ中的作用，并推广能改善患者临床
症状、延缓白血病转化速度与降低白血病转化率的中

药新药有重要的学术理论价值及广泛的临床应用前

景。
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