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直面儿童白血病：
风险解析与现代医学的突破
文 / 首都医科大学附属北京儿童医院  李雁铭

曾经，儿童白血病被视作一种无法治愈的疾病。当

这种病魔袭来时，许多家长都会陷入深深的无助与恐

惧之中。但幸运的是，随着医学的持续进步，我们对儿

童白血病的风险因素有了更深入的了解，也掌握了更有

效的预防和治疗方法。如今，越来越多的小患者获得康

复，特别是急性淋巴细胞白血病的长期生存率已经超

过80%。接下来，我们就深入聊聊白血病的成因以及最

新的治疗突破，希望这篇文章能为更多家庭带来信心

和希望，助力患儿战胜病魔、健康成长。

一、揪心的疑问：孩子为什么会得病
1.遗传因素：隐藏在基因中的风险

到目前为止，医学界还没有弄清楚儿童白血病的确

切病因。不过，科学家已经发现了一些可能增加患病风

险的因素。研究表明，某些基因变异可能会提高特定白

血病亚型的发病概率。这意味着，有些孩子从出生起，

由于携带变异基因，就比其他孩子更容易患白血病。但

这并不意味着携带这些基因的孩子一定会患病—只是

他们的患病风险比普通人稍高一些而已。

圣犹达儿童研究医院的一项研究发现，GATA3基

因的遗传变异会使儿童患一种特殊类型白血病（费城

染色体样急性淋巴细胞白血病）的风险增加近四倍。即

便如此，大多数携带这种高风险基因的孩子依然可以

健康成长，并不会患白血病。也就是说，基因变异只是

提升了孩子患病的可能性，并不意味着注定会得病。

2.环境因素：外部暴露的影响

除了先天的基因因素，后天的环境因素在某些情

况下也会增加儿童患白血病的风险。辐射暴露就是一
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个较为明确的危险因素。1945年广岛和长崎原子弹爆炸

后，有研究显示，受低剂量电离辐射影响的儿童患白血

病的风险明显上升。

同样，接触某些化学物质也被怀疑会增加患白血

病的风险。研究人员综合分析全球多项研究数据后发

现，如果孩子在孕期或幼年时期经常在家中接触杀虫

剂、除草剂等农药，日后患急性白血病的风险也会略微

上升。但需要强调，这种风险增加的幅度非常小，而且

大多数患白血病的孩子并没有经历过这些特定的环境

暴露。所以，环境因素只是导致白血病的众多因素之

一，没有哪个单一因素可以完全解释这种疾病。

3.特殊遗传综合征：罕见但重要的高风险因素

还有一些罕见的遗传性疾病或综合征，会显著提

高儿童患白血病的概率。唐氏综合征就是一个典型例

子。这种遗传病是第21号染色体比正常多出一条导致

的，患者从出生就带有特殊的遗传特征。早在几十年

前，医生就注意到，唐氏综合征儿童患白血病的概率远

远高于普通人。研究显示，唐氏综合征儿童患白血病的

风险比普通儿童高出20倍，患病概率在2%～3%，而普

通儿童患白血病的概率不到0.1%。也就是说，每50个唐

氏综合征儿童中，可能就有1个在童年时期会患上白血

病，而普通儿童中患白血病的比例要低得多。特别是某

些白血病类型，比如急性巨核细胞白血病，在唐氏综合

征儿童中的发病率比正常儿童高出百倍。

另一种值得关注的疾病是李-弗美尼综合征。这

是一种罕见的遗传病，由TP53抑癌基因的突变引起。这

种综合征患者患多种癌症的风险都会大幅增加，其中

就包括骨肉瘤、乳腺癌、脑肿瘤以及白血病。

对于这些遗传综合征患者来说，需将白血病相关

指标作为健康监测的重点。不过，这类遗传综合征非常

少见，在儿童白血病病例中占比极低。

二、生命的战场：现代医学创造的奇迹
1.传统化疗的精准优化

化疗（化学疗法）一直是治疗儿童白血病的基石。

近年来，医生通过对患儿进行精细的风险分层来优化

化疗方案。对于低危的白血病患儿，可以适当降低化疗

强度，这样能避免不必要的毒副作用；而高危患儿则需

要加大治疗力度，尽可能提高治愈率。同时，医生还采

用了更精准的微小残留病（MRD）监测技术，根据每位

患儿治疗的反应，个性化地调整化疗剂量，以此降低发

生不良反应的风险。

2.靶向治疗：精准打击癌细胞

对于某些存在特定基因突变的儿童白血病，靶向

治疗可以精准地攻击癌细胞。以费城染色体阳性的急性

淋巴细胞白血病为例，酪氨酸激酶抑制剂类靶向药物能
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够有效抑制癌细胞生长，使患儿的生存率大幅提高。针

对急性髓系白血病（AML），FLT3抑制剂、BCL-2抑制剂

等靶向药物在临床试验中表现出了良好的疗效，为罹患

急性髓系白血病的儿童提供了更多的治疗选择。

3.免疫治疗：给免疫细胞装上“GPS”

近年来，免疫治疗成为儿童白血病治疗领域的一

大突破。比如，CAR-T（嵌合抗原受体T细胞）疗法可以

改造患儿自身的免疫细胞，让这些细胞能够精准识别

并消灭癌细胞。这种个性化的治疗方法，在部分复发

或难治性白血病儿童中取得了显著效果，即使是那些

传统疗法无效的病例，经过CAR-T治疗后，也有相当比

例的患者病情得到缓解。除了CAR-T疗法，一些新型的

免疫药物（如贝林妥欧单抗）也在研究和应用过程中，

为白血病治疗带来了更多的希望。

4.造血干细胞移植的进化

对于高危或复发的儿童白血病患者，造血干细胞

移植仍然是关键的治疗手段。近年来，半相合移植技

术取得了发展，让更多患者能够找到合适的供者，移植

成功率显著提高。同时，新的免疫抑制策略，如移植后

使用环磷酰胺等，能够降低移植物抗宿主病（GVHD）

的风险，提高移植的安全性。

三、明天会更好：守护康复后的彩虹人生
1.精准医学的兴起

随着基因测序和人工智能技术的不断进步，医生

能够更精准地分析患儿的白血病类型，从而选择最合

适的治疗方案。全基因组测序正逐渐成为诊断和治疗

选择的重要工具。

2.远期生存质量管理

康复仅仅是第一步，长期随访至关重要。家属需要

关注心脏、内分泌、认知发育等方面的问题。同时，生育

力保护、心理支持和健康管理也越来越受到重视。近

年来，患儿的心理健康问题引起了广泛关注。一些孩子

在康复后，可能会面临社交困难、学业压力或者焦虑抑

郁等问题。因此，建立完善的幸存者支持系统，包括心

理咨询、职业指导和康复训练等，对他们的全面发展至

关重要。

总的来说，依靠医学领域的这些新突破，儿童白血

病不再是过去让人谈之色变的绝症。了解白血病的风

险因素，有助于我们做好预防和早期发现工作。同时，

先进的治疗手段，正让越来越多的孩子走向康复。相信

未来还会出现更多的突破，让每一个患病的孩子都能

战胜白血病，健康快乐地成长。


