
拟推荐 2024年中华医学科技奖候选项目/候选人

公示内容

推荐奖种 医学科学技术奖（非基础医学类）

项目名称 儿童血友病个体化预防治疗“中国方案”的建立及临床应用

推荐单位

/科学家
中华医学会北京分会秘书处

推荐意见

   血友病作为国内罕见病中较为“常见”的遗传性出血性疾病，因缺乏凝血因子Ⅷ或Ⅸ，患者会

出现关节、肌肉、内脏和深部组织自发或轻微外伤后出血难止，危及生命，需终身治疗。全球推

荐的成熟治疗方法是预防治疗，通过开展预防治疗防范危害身心健康的致死、致残性出血。但中

国作为发展中国家，受到经济和医疗资源制约，无法开展预防治疗，导致我国血友病患儿饱受出

血、残疾困扰，生活质量差，给家庭和社会带来沉重负担。在既有的预防治疗框架内，如何更好

地服务患儿，寻找更优治疗方案，提高治疗可及性与渗透性，成为国内血友病治疗的关键。

   本次推荐的“中国儿童血友病个体化预防治疗‘中国方案’的建立及临床应用”是首都医科大学

附属北京儿童医院血友病多学科综合管理团队历经近20年探索、紧密结合中国国情，创建的适

合中国现状且与国际治疗接轨的儿童血友病治疗“中国方案”，让国内血友病诊疗更本土化、规范

化、个体化、精准化，更多患者实现“零出血”治疗目标。

   该治疗策略创建过程具有原创性，其治疗效果已在广泛临床应用中证实：显著节约治疗成本

前提下，疗效与发达国家高剂量预防治疗方案比肩，适合在中国等发展中国家推广应用；且该项

目提出的个体化治疗理念更符合儿童药物治疗发展趋势。在项目开展中，通过启动多中心临床研

究、举办学术会议及培训班等多种形式，项目团队与全国儿科同道保持密切合作；通过共同探索

和分阶段推广，改善和提高了中国儿童血友病诊疗水平，推动中国血友病行业发展，让中国血友

病患儿实现了“告别轮椅、重返校园”、进一步追求“零出血”的健康生活目标。

   研究成果已辐射式在全国多家中心推广应用，通过项目实施获得了巨大的社会（血友病儿童

生活质量改善与提升）和经济效益（节约治疗费用累计过百亿），造福全国血友病患儿和家庭。

   我单位认真审核项目填报内容，确认全部材料真实有效经公示无异议。同意推荐该项目申报

2024年中华医学科技奖。 

项目简介     血友病是 FVIII/FIX缺陷导致的遗传性出血疾病，以关节致残性出血（重型发生率

100%）和颅内致死性出血（重型发生率约20%）为主要临床表现。中国预计十万血友病患者，如

不正确治疗，将面临夭折或残疾，成为家庭和社会的沉重负担。预防治疗，通过定期凝血因子输

注预防出血，是标准治疗。但预防治疗花费巨大（标准预防治疗年人均费用近百万），受到医疗、

经济条件制约，与发达国家相比，我国无法开展，导致我国血友病患儿饱受死亡威胁及残疾困扰。

    为让中国患儿治得起、治得好，项目组聚焦临床痛点与难点问题，自2005年起，努力探索，

用近20年时间，成功建立了符合国情的儿童血友病个体化预防治疗方案“中国方案”，首先让中

国患儿告别轮椅、重返校园，并逐步实现与正常儿童可比的生活，取得系列创新性研究成果。

    创新点一：探索“小剂量治疗方案”，解决中国儿童血友病治疗可及性的难题：2005年起，

用比国际方案节约 3/4费用的小剂量方案，让中国血友病患儿治得起，并达到较前减少80%出血

效果。成果获得国内外指南的认可、推荐在发展中国家使用。

    创新点二：提出“个性化治疗理念”，突破小剂量无法阻断关节病变进展的困境：基于临床

症状个体化调整治疗，不增加总治疗费用，进一步减少关节出血次数，首次实现了中国血友病治

疗理念与国际并轨。

    创新点三：完善和研发“本土化评估工具”，助力血友病个体化方案制定：①完成儿童血友



病预防治疗评价系列量表制定；②创新性提出“综合评价体系”并建立评分系统；③首创中国儿童

血友病群体药代动力学模型并自主研发个体化给药软件。

    创新点四：开展系列关键性临床研究，成功创建“中国方案”：① 2015-2017年的 CHIPS

研究：通过双中心、前瞻性升阶梯个体化预防治疗，证实个体化治疗效果，奠定“中国方案”基础；

② 2016-2018年的首都特色重点项目：在 CHIPS研究基础上，通过单中心、前瞻性研究，完成

“中国方案”建立；研究结果较德国同期同类研究达到了“增效减负”效果；③ 2021年开始的

LEAPS研究：通过多中心、前瞻性、推广性研究，证实临床效果、推广“中国方案”。

    基于以上研究成果共发表论文138篇（SCI 89篇）；累计牵头及制定指南/共识15篇；

获批国家级、国际合作等课题 26项，累计经费1500余万；建立全国儿童出血性疾病病人双向转

诊体系；牵头举办全国血友病儿科会议16次；国际报告交流80余次，国内专业学术会议报告

500余次。研究成果推广应用至全国百余家医院，培训各级医师超过 10万人次，服务患者超过

100万人次，累计节约医疗成本过百亿元。项目成果提高了中国血友病防治水平，对助力“健康

中国”建设进程具有战略性意义。这一系列成就不仅标志着中国在血友病防治领域迈出了坚实步

伐，也生动诠释了如何将新质生产力转化为实际的社会治理效能，为中国式现代化建设贡献了力

量，是响应并落实两会精神的典范实践。
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1
中国计算机软件

著作权
中国

软著登字第

11000217号
2022-09-05

儿童血友病个体化用

药指导软件1.0
无

完成人情况表

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

吴润晖 1
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任医师,教授 科室主任

对本项目的

贡献

探索小剂量预防治疗“中国方案”，创新点一，附件 1-1、1-2、1-8、1-10；探索升阶梯个体化预防治疗策略，

创新点二；研发本土化评估工具，创新点三，附件 1-4、1-5、1-6、1-7，1-9；进一步开展临床研究及多项课



题，创新点四，附件 1-3，附件 7-10、7-11、7-12、7-13、7-14。最终建立成熟的儿童血友病预防治疗“中国

方案”。作为中国血友病治疗协作组儿科组组长，牵头或参与多部血友病相关指南/共识，附件 7-1、7-2、7-

3、7-4。让中国儿童血友病诊治水平实现了飞跃，实现了巨大的社会效益和经济效益。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

陈振萍 2
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
研究员,教授 无

对本项目的

贡献

带领研究室团队建立血友病凝血因子的药代动力学检测平台，协助个体化给药指导软件的研发、助力临床进

行个体化给药指导治疗，参与完善和研发本土化评估工具，开展大样本检测，明确中国儿童血友病凝血因子

药物代谢动力学，创新点三，附件 1-4、1-5、1-7、1-9。深度参与相关临床研究、课题，助力创建儿童血友

病预防治疗“中国方案”，创新点四，附件 1-3、附件 7-10、7-12。作为主要参与者参与制定血友病相关的指

南/共识，附件 7-2、7-4。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

成晓玲 3
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
副主任药师 无

对本项目的

贡献

通过医－药联合门诊及线上线下相结合的方式，开展血友病患儿药学服务包括药物指导及协助制定个体化精

准用药方案，累计服务患儿 5000余例次，首建中国儿童血友病群体药代动力学模型并开发“儿童血友病个体

化给药软件”，创新点二、创新点三，附件 1-4、1-7、1-8。深度参与相关临床研究，助力创建儿童血友病预

防治疗“中国方案”，创新点四，附件 1-3。作为主要参与者参与制定血友病相关的指南/共识，附件 7-3、7-

4。深度参与北京市科委首都临床特色诊疗技术研究，负责药物治疗指导，创新点四，附件 7-10。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

张宁宁 4
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任医师 无

对本项目的

贡献

参与研究血友病小剂量预防治疗方案，创新点一，附近 1-1、1-9、1-10。与国际治疗工作组合作，共同完成

儿童血友病“MRI 关节病变评估量表”和“超声关节病变评估量表”制定，开创了国内儿童血友病关节多种影

像评估方法联合评估模式，参与制定儿童血友病个体化预防治疗策略，创新点二。结合国内现状出版了血友

病超声评估指南，推广研究结果，惠及全国患儿，附件 7-4。参与北京市科委首都临床特色应用研究等课题，

负责入组血友病患儿关节影像评估及数据收集，创新点四，附件 7-10、7-12。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

王岩 5
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
副主任技师 无

对本项目的

贡献

开展血友病患儿康复评估及治疗工作，服务血友病患儿千余人次，深度参与“儿童血友病关节健康评分

（HJHS）2.0”制定，助力个体化治疗，帮助解决小剂量预防治疗方案无法阻断关节病变进展问题，创新点二、

创新点三，附件 1-7。参与制订血友病骨关节病超声诊断应用推荐方案和共识，附件 7-4。参与北京市科委首

都临床特色应用研究等课题，负责入组血友病患儿关节健康评估、治疗及数据收集、随访工作，创新点四，

附件 1-3、7-10、7-12。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

张纪水 6
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任医师 无

对本项目的

贡献

在血友病团队负责心理学组工作，参与血友病生活质量和相关心理学研究，协助探索血友病小剂量预防治疗

方案，创新点一，附件 1-1、1-10。成立血液心理联合门诊，服务广大血友病患儿。参与制定中国儿童血友



病生活质量评估量表 2.0中文版，完善本土化评估工具制定，助力个体化治疗，创新点三。参与制订血友病

骨关节病超声诊断应用推荐方案和共识，附件 7-4。参与北京市科委首都临床特色应用研究等课题，负责入

组血友病患儿生活质量评估工作，创新点四，附件 7-10、7-12。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

王春立 7
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任护师 科室副主任

对本项目的

贡献

血友病多科学团队成员，静疗专科护士，国内首创血友病患儿中心静脉置管，促进血友病预防治疗开展，创

新点一。作为北京儿童医院“王春立儿童中心静脉导管护理工作室”领军人，“王春立儿童中心静脉导管护理

工作室”组织管理，学科建设，人才发展，引领专业发展，为全国血友病护士进行相关培训、指导，参与制

订儿童血友病家庭治疗专家共识，附件 7-3，成果惠及全国血友病患儿。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

于国霞 8
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任医师 无

对本项目的

贡献

血友病多科学团队成员，专业方向口腔颌面外科。发挥个人专业特长，指导血友病患儿口腔护理；紧密配合

团队，与团队合作完成血友病患儿唇腭裂手术、颌面假肿瘤处理等，提高患儿生活质量，参与首都卫生发展

科研专项自主创新项目，助力探索个体化预防治疗探索，创新点一、创新点二，附件 7-12。参与制订血友病

骨关节病超声诊断应用推荐方案和共识，附件 7-4。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

吴心怡 9
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任护师 无

对本项目的

贡献

作为中国血友病协作组护理工作组核心成员，参与我国血友病专科护士培训和评价体系构建项目，具有较丰

富的临床护理、护理管理及护理教学经验，为全国血友病护士进行相关培训、指导，成果惠及全国血友病患

儿。参与首都发展基金项目、首都卫生发展科研专项自主创新项目等课题，协助探索儿童血友病小剂量预防

治疗方案制订，助力方案落地实施，创新点一，附件 1-1、1-10、7-11、7-12；协助探索中国儿童血友病凝血

因子药物代谢动力学特征谱，负责样本采集工作，助力个体化治疗，创新点三，附件 1-4、1-5、1-7、1-9。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

李刚 10
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
副主任技师 无

对本项目的

贡献

血友病多科学团队成员，专业方向为儿童血栓与止血实验室方法学建立和特殊检验项目研究，在发色底物法

检测凝血因子 VIII 方面积累了丰富的经验。发挥个人专业特长，配合团队工作，开展了 300余人次 PK检测，

参与建立中国儿童血友病 PK检测平台，帮助明确中国儿童血友病凝血因子药物代谢动力学特征谱，参与首

都卫生发展科研专项自主创新项目等课题，协助检测，帮助制订个体化预防治疗方案，创新点三，附件 1-

4、1-5、1-9、7-12。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

甄英姿 11
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主管护师 无

对本项目的

贡献

作为团队成员，积极开展血友病护理工作，多次参与组织专题讲座，参与多项国内外药物临床试验，与实验

室的配合为病人准确采集标本，创新点四，附件 1-3。协助探索儿童血友病小剂量预防治疗方案制订，助力

方案落地实施，创新点一，附件 1-10；协助探索中国儿童血友病凝血因子药物代谢动力学特征谱，负责样本

采集工作，助力个体化治疗，创新点三，附件 1-4、1-5、1-7、1-9。参与北京市科委首都临床特色应用研究



等项目，负责入组血友病患儿家庭护理指导，创新点四，附件 7-10、7-12。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

刘婷婷 12
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主任医师 无

对本项目的

贡献

作为项目主要饭承认、血友病多科学团队成员，发挥个人专业特长，紧密配合团队。在血友病预防治疗“中

国方案”创建过程中，与团队合作完成血友病患儿手术如腹股沟斜疝、各种外伤等，提高患儿生活质量，创

新点四。多次参加血友病患儿及家长患教工作，参与血友病会议，推动项目成果普及，惠及全国血友病患儿

及其家庭。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

霍爱华 13
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
副主任医师 无

对本项目的

贡献

血友病多科学团队成员，发挥个人专业特长，负责血友病患儿的关节超声评估，紧密配合团队，参与开创了

血友病关节多种影像评估方法联合评估模式，创新点二。结合国内现状出版了血友病超声评估指南，推广研

究结果，惠及全国患儿，附件 7-4。参与北京市科委首都临床特色应用研究，负责入组血友病患儿关节影像

评估及数据收集，创新点四，附件 7-10。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

刘国青 14
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主治医师 无

对本项目的

贡献

血友病多科学团队成员，致力于探索适合中国国情的中国儿童血友病预防治疗方案，创新点一。参与升阶梯

个体化预防治疗策略提出、临床应用研究和推广、完善系列与国际接轨的评价指标基础上的预防治疗疗效综

合评价体系建立，创新点三。参与北京市科委首都临床特色应用研究，负责入组血友病患儿评估、治疗工作，

创新点四，附件 7-10。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

姚婉茹 15
首都医科大学附属北京儿童

医院

首都医科大学附属北京

儿童医院
主治医师 无

对本项目的

贡献

血友病多科学团队成员，致力于探索适合中国国情的中国儿童血友病预防治疗方案，创新点一，附件 1-8。

参与升阶梯个体化预防治疗策略提出、临床应用研究和推广、完善系列与国际接轨的评价指标基础上的预防

治疗疗效综合评价体系建立，创新点三。参与北京市科委首都临床特色应用研究等多项研究，负责入组血友

病患儿评估、治疗工作，创新点四，附件 1-3、7-10。

完成单位情况表

单位名称 首都医科大学附属北京儿童医院 排名 1

对本项目的

贡献

本项目凭借首都医科大学附属北京儿童医院及国家儿童医学中心的坚实后盾，依托其庞大的医疗服务规模——

年门诊量接近 300万人次，特别是在血友病领域积累了近 3000 例患者的宝贵数据与经验，针对中国儿童血

友病治疗的“痛点、难点”、结合中国实际国情，率先探索了小剂量预防治疗，实现困境突破。在项目实施过

程中，建立与国际研究同频的完整评估工具，创新性地确立了综合评价体系，此体系已获得国际学术界的广

泛认可。同时，建立了中国血友病儿童群体药代动力学模型，并自主研发了配套的 PK软件，，为精准治疗

提供了科学依据和实用工具。在获得了初步成果基础上，持续与国际最前沿的研究动态保持一致，不断探索

符合中国实际情况的个体化预防治疗方案，努力建立最优成本效益的“中国方案”。通过与首都医科大学附属

北京儿童医院托管下的多中心协作网络，项目成果得以迅速推广至全国，造福全国的血友病儿童和家庭，有



效提升了中国血友病儿童的生活质量和福祉。通过项目实施，获得了巨大的社会（中国血友病儿童生活质量

改善与提升）和经济效益（节约治疗费用累计过百亿）。

      同意申报中华医学科技奖。


