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［摘要］　多发性骨髓瘤（ＭＭ）临床表现为骨病、肾病及遗传学异常。随着新的影像学技术的
发展，Ｘ线、ＣＴ（包括全身低剂量 ＣＴ）、正电子发射断层扫描（ＰＥＴ）／ＣＴ、磁共振成像［ＭＲＩ，包括全
身弥散（ＷＢ）／ＭＲＩ］及ＰＥＴ／ＭＲＩ已得到普遍应用，正确选择ＭＭ合适的检测方法至关重要。单克
隆免疫球蛋白相关肾病（ＭＧＲＳ）是一组肾脏各部位均可累及的疾病总称，正确诊断至关重要，各种
疾病临床表现各有特点。对骨髓瘤细胞生物学的认识，有助于对该病更好地进行危险分层，特别

是确定高危冒烟性骨髓瘤，有助于临床识别和管理这类患者。新药时代，ＭＭ进入靶向治疗及免疫
治疗时代，正确了解各类药物的作用机制、疗效、微小残留病（ＭＲＤ）的检测及不良反应，可以更好
选择与使用这些药物。本文将针对这些问题作一介绍。
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　　随着对多发性骨髓瘤（ＭＭ）生物学认识的加深，
近年来ＭＭ的诊断与治疗取得了较大进步，随着蛋白
酶体抑制剂、免疫调节剂及单克隆抗体的广泛应用，

ＭＭ的缓解深度越来越深，特别是基于 Ｂ细胞成熟抗
原（ＢＣＭＡ）的治疗获得了突破性进展，即使是针对复
发／难治（ＲＲ）ＭＭ患者，其缓解率甚至是微小残留病
灶（ＭＲＤ）阴性患者比例明显提高。影像学技术［正电
子发射断层扫描（ＰＥＴ）／ＣＴ、全身弥散磁共振成像
（ＷＢ／ＭＲＩ）及ＰＥＴ／ＭＲＩ］的普遍应用也为这些新药应
用后的疗效评估提供了支撑。本文对 ＭＭ诊断（特别
是ＭＲＤ诊断）及治疗进展做一介绍。

　　一、诊断技术的进展

１．骨病影像学检测：针对骨病的检测技术包括 Ｘ
线、ＣＴ、正电子发射断层扫描（ＰＥＴ）／ＣＴ及磁共振成像
（ＭＲＩ）。Ｘ线检测适用于四肢长骨及颅骨病变检测。
ＣＴ更适合肋骨病变及肋骨浆细胞瘤的检测。颈椎、胸
椎及腰椎 ＭＲＩ更适合于检测脊柱骨破坏及是否伴有
浆细胞瘤，根据病变部位是否伴有水肿确定骨折是新

发生骨折还是陈旧骨折。ＷＢＭＲＩ也可以用于病变部
位代谢的检测，用于 ＭＲＤ的检测。ＰＥＴ／ＣＴ有助于了
解是否有软组织浆细胞瘤以及判断病灶部位在治疗后

是否尚有残存的代谢，确定是否存在 ＭＲＤ。国际骨髓
瘤工作组（ＩＭＷＧ）也推荐将全身低剂量 ＣＴ（ＷＢＬＤ

ＣＴ）用于ＭＭ骨病的检测，ＷＢＬＤＣＴ可以降低Ｘ线的
剂量，提高检测的敏感性。ＷＢＬＤＣＴ对脊柱骨病变检
测的敏感性不如ＭＲＩ敏感，更适用于没有ＭＲＩ的地区
应用［１］。近年来随着ＰＥＴ／ＭＲＩ的广泛应用，其也逐渐
用于ＭＭ骨病及局部代谢的检测。ＭＲＩ可以非常敏感
地了解是否有骨病变，而 ＰＥＴ可以确定病变部位是否
有代谢，二者的结合应用可以敏感了解骨病变及软组

织瘤的代谢，更适用于ＭＭ的ＭＲＤ检测［２］。

２．肾病检测：单克隆免疫球蛋白相关肾病
（ＭＧＲＳ）是近年研究热点之一［３］。单克隆免疫球蛋

白、重链、轻链在肾脏任何部位均可能造成损害，包括

肾小血管、肾小球、肾小球基底膜、近端肾小管（范可

尼综合征）或远端肾小管（管型肾病）。Ｍ蛋白对肾脏
的损害包括直接损害（如冷球蛋白血症）、免疫球蛋白

沉积或淀粉样变性、炎性因子导致的肾损害（Ｃ３肾病、
ＰＯＥＭＳ综合征）等；单克隆免疫球蛋白需要肾科及病
理科医师的积极配合才能确定诊断。管型肾病、淀粉

样变性及轻链沉积病的临床表现是不一样的：管型肾

病在患者尿液中仅可以检测到轻链；肾脏淀粉样变性

在尿液中可以检测到大量的白蛋白，也可以有轻链存

在，但一般不会有球蛋白，除非表现为肾病综合征；轻

链沉积病往往导致肾小球受损，临床表现为混合型蛋

白尿，也可伴有轻链。管型肾病及淀粉样变性往往没

有高血压，而沉积病患者常伴有高血压。

３．ＭＲＤ检测［４］：ＭＲＤ检测一般从浆细胞分泌的
Ｍ蛋白、浆细胞增殖活性、体内浆细胞量方面进行检测。

浆细胞分泌的 Ｍ蛋白包括完整的免疫球蛋白及
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轻链，轻链主要是血清游离轻链（ＦＬＣ）。对于分泌完
整免疫球蛋白的ＭＭ患者，血清ＦＬＣ应关注κ链与ι链
的比值；对于非分泌型、寡分泌型及淀粉样变性患者，

应该关注受累游离轻链与非受累轻链差值（ｄＦＬＣ）。
完整免疫球蛋白常用固定电泳方法检测，最近质谱技

术用于血单克隆免疫球蛋白的检测，比固定电泳的灵

敏度明显提高，并与骨髓浆细胞含量具有相关性。

浆细胞增殖活性常用 ＰＥＴ／ＣＴ及 ＷＢ／ＭＲＩ检测。
对于ＭＭ所致的溶骨性骨损害，在抗骨髓瘤治疗后达
到缓解，但骨病变并不能愈合，需要敏感的技术检测骨

病变部位是否有异常浆细胞增殖；另外浆细胞瘤经过

治疗后局部可能会有残存的组织，在残存部位肿瘤细

胞是否彻底消失也需要有效的检测方法。ＰＥＴ／ＣＴ、
ＷＢ／ＭＲＩ及ＰＥＴ／ＭＲＩ可有效反映这些部位是否有代
谢，从而确定是否有残存的肿瘤细胞。

骨髓异常浆细胞含量的检测：目前临床上常用二

代流式术（ＮＧＦ）［５］或二代测序术（ＮＧＳ）检测骨髓微
小残留肿瘤细胞。ＮＧＦ检测的敏感性为１０－５（至少需
要检测５×１０６个细胞），ＮＧＳ检测的敏感性为１０－５～
１０－６（至少需要检测２×１０７个细胞）。常用的８～１０色
流式检测的敏感性仅为 １０－４～１０－５，达不到要求的
１０－５。ＮＧＳ检测ＭＲＤ是评估免疫球蛋白重链或轻链
Ｖ区重排（ＩｇＨＶ、ＩｇＬＶ）而不是检测基因突变。基于基
因突变的方法不能作为 ＭＭ的 ＭＲＤ检测，因为并不
是所有骨髓瘤细胞都有基因突变［６］。

　　二、预后评估体系的进展

１．冒烟性骨髓瘤（ＳＭＭ）评估：目前国外有多个
ＳＭＭ危险评估体系，其目的是预测即将快速进展为症
状性或活动性骨髓瘤的“真正”高危ＳＭＭ，根据这些评
估体系，ＳＭＭ可分为标危（２年进展风险低于５０％）、
高危（２年进展风险高于５０％）及超高危（２年进展风
险高于８０％）。超高危 ＳＭＭ目前定义为活动性骨髓
瘤，临床需要治疗。近年研究发现血清 Ｍ蛋白定量
（＞２０ｇ／Ｌ）、血清ＦＬＣ比值（＞２０）及骨髓浆细胞比例
（＞２０％）可以作为ＳＭＭ进展的良好预测指标。细胞
遗传学［包括荧光原位杂交技术（ＦＩＳＨ）］检测结果异
常在促进ＳＭＭ的进展作用有限，在ＳＭＭ中，不要过度
依赖遗传学异常的预测价值［７］。

２．ＭＭ预后评估：目前从遗传学角度评估 ＭＭ的
危险度包括染色体 Ｇ带染色、ＦＩＳＨ、基于芯片的基因
表达谱（ＧＥＰ）及基于 ＮＧＳ的基因突变检测。染色体
Ｇ带染色及ＦＩＳＨ技术已广泛用于 ＭＭ遗传学异常的
检测。近年来ＧＥＰ及全基因组测序技术已经得到普
遍应用，基于芯片的 ＧＥＰ可了解 ＭＭ基因表达全貌，

能更好预测ＭＭ预后，但是其检测的标准化仍是临床
面临的问题，尚未在临床得到广泛应用［８］。基于 ＮＧＳ
的全基因组测序技术，在预测 ＭＭ预后中应用越来越
普遍，发现仅ｐ５３基因双等位基因突变是其不良预后
指标，其他单个基因突变的预后价值有限。

３．外周血循环浆细胞［９］：骨髓瘤细胞常高表达细

胞黏附分子ＣＤ５６，使浆细胞在骨髓中局灶簇状生长。
如果骨髓瘤细胞黏附分子 ＣＤ５６表达减弱，恶性浆细
胞更易由骨髓溢出到外周血，通过血常规可以检查到

循环浆细胞。外周血循环浆细胞与预后相关，如果浆

细胞比例＞５％，其预后明显不佳，所以 ＭＭ患者在新
诊断时及复发时应该做血常规白细胞分类检查，以确

定外周血浆细胞比例。

　　三、ＭＭ的治疗进展

１．抗ＣＤ３８单抗在ＭＭ各阶段广泛应用：抗 ＣＤ３８
单抗达雷妥尤由于其优越的疗效及安全性已用于复发

难治ＭＭ的治疗，近年来，其在新诊断ＭＭ治疗中的研
究也证实了达雷妥尤联合蛋白酶体抑制剂、免疫调节剂

（ＤＶＴＤ、ＤＶＲＤ、ＤＲＤ、ＤＶＭＰ）等能进一步加深缓解
的深度，延长无进展生存（ＰＦＳ）期。目前来那度胺是
ＭＭ维持治疗的首选，达雷妥尤单药或联合来那度胺也
能获得非常好的临床疗效。需要注意的是，在成熟 Ｂ
细胞中ＣＤ３８也是阳性的，长期使用抗ＣＤ３８单抗会导
致低免疫球蛋白血症，会降低患者的免疫力、增加患者

感染的风险，所以其使用的确切疗程有待进一步探讨。

ＣＡＳＳＩＯＰＥＩＡ研究［１０］是一项多中心开放随机Ⅲ期
临床试验，１０８５例新诊断ＭＭ患者被随机分配为硼替
佐米沙利度胺地塞米松（ＶＴＤ）加或不加达雷妥尤单
抗（Ｄ）诱导治疗４个疗程后接受自体造血干细胞移植
（ＡＳＣＴ），再按原方案巩固治疗２个疗程，再二次随机
接受达雷妥尤或不用维持治疗。在诱导干细胞移植
巩固治疗后，ＤＶＴＤ组患者 ＰＦＳ期、缓解深度及 ＭＲＤ
阴性患者比例均明显优于 ＶＴＤ组。二次随机评估了
达雷妥尤单抗维持治疗的效果，结果显示在诱导治疗、

维持治疗及诱导＋维持治疗期间使用了达雷妥尤单抗
患者的ＰＦＳ期相似，而在疾病的任何阶段均未使用达
雷妥尤单抗患者的 ＰＦＳ期明显缩短。提示在新诊断
ＭＭ患者中，达雷妥尤单抗不一定需要长期使用。
２．蛋白酶体抑制剂：尽管卡非佐米来那度胺地塞

米松（ＫＲＤ）与硼替佐米来那度胺地塞米松（ＶＲＤ）、卡
非佐米马法兰强的松（ＫＭＰ）与硼替佐米马法兰强的
松（ＶＭＰ）在新诊断不适合移植ＭＭ患者中并无ＰＦＳ期
优势，但卡非佐米一线治疗适合移植患者的研究获得

可喜结果。ＦＯＲＴＥ研究［１１］正在进行的开放的多中心随
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机Ⅱ期试验中，４７４例新诊断 ＭＭ患者随机接受卡非佐
米环磷酰胺地塞米松（ＫＣＤ）４个疗程 ＋ＡＳＣＴ＋ＫＣＤ
４个疗程、ＫＲＤ４个疗程 ＋ＡＳＣＴ＋ＫＲＤ４个疗程或
ＫＲＤ１２个疗程治疗，之后再随机接受来那度胺（Ｒ）单
药或来那度胺 ＋卡非佐米（ＫＲ）维持治疗。ＫＲＤ
ＡＳＣＴＫＲＤ组的ＰＦＳ期明显优于另外两组，并且该组
１年的持续ＭＲＤ阴性率在高危及双打击患者中分别
为５０％及４７％，获得持续１年 ＭＲＤ阴性患者４年的
ＰＦＳ在高危及双打击患者中分别为８７％及８４％。与
单独接受Ｒ对比，接受 ＫＲ维持治疗患者的３年 ＰＦＳ
率更高（７５％比６５％）。在遗传学标危、高危及双打击
患者中，ＫＲ及 Ｒ维持的 ＰＦＳ率分别为 ９０％及 ７３％
（ＨＲ＝０．４０）、６９％比５６％（ＨＲ＝０．６０）、６７％比４２％
（ＨＲ＝０．５３）。上述研究结果表明，在新药时代，造血
干细胞移植的地位依然十分重要，新药不能代替移植。

不论是标危、高危还是双打击患者，不论在诱导阶段还

是在维持治疗阶段，卡非佐米均能获益，尤其是标危患

者获益更多。

３．小分子靶向药物
（１）核输出蛋白（ＸＰＯ１）抑制剂［１２］：细胞核中肿

瘤抑制蛋白（ＴＳＰｓ）（如ｐ５３、ＩｋＢ、ＦＯＸＯ）与ｅｌＦ４Ｅ结合
的致癌蛋白ｍＲＮＡ（如ｃＭｙｃ、ＢｃｌｘＬ、ＭＤＭ２、ｃｙｃｌｉｎｓ）、
糖皮质激素受体（ＧＲ）需要与 ＸＰＯ１结合转运到胞浆
发挥生物学作用。ＸＰＯ１在恶性肿瘤细胞中过度表
达，调节细胞周期停滞和细胞凋亡促使肿瘤细胞逃避

ＴＳＰｓ的作用。ＸＰＯ１抑制剂 Ｓｅｌｉｎｅｘｏｒ可促进多种
ＴＳＰｓ留在核内，有再激活发挥抗肿瘤、降低胞浆内致
癌蛋白水平、激活ＧＲ通路及恢复激素敏感性的作用。
Ｓｅｌｉｎｅｘｏｒ泊马度胺地塞米松治疗 ７２例复发／难治
（ＲＲ）ＭＭ患者，泊马度胺未暴露／非难治患者的中位
ＰＦＳ（ｍＰＦＳ）期为１２．２个月，中位缓解时间（ｍＤＯＲ）为
２４．２个月；在推荐Ⅱ期剂量（ＲＰ２Ｄ）组 ｍＰＦＳ期及
ｍＤＯＲ均未达到；ＲＰ２Ｄ组客观缓解率（ＯＲＲ）达６５％。
Ｓｅｌｉｎｅｘｏｒ卡非佐米地塞米松（ＸＫＤ）治疗３２例ＲＲＭＭ，
其ＯＲＲ为 ７８．１％，≥非常好的部分缓解（ＶＧＰＲ）为
４１％。所有患者ｍＰＦＳ期为１５个月，高危患者ｍＰＦＳ期
为１５个月，对蛋白酶体抑制剂、免疫调节剂及单抗三
重难治患者 ｍＰＦＳ期为２３．７个月。Ｓｅｌｉｎｅｘｏｒ达雷妥
尤地塞米松（ＸＤＤ）治疗３４例ＲＲＭＭ患者，其ＯＲＲ为
６９％，临床获益率（ＣＢＲ）为８１％；对达雷妥尤未暴露患
者的ＯＲＲ为 ７３％，ＣＢＲ为 ８７％；４药暴露患者 ＯＲＲ
为５７．１％，ＣＢＲ为８５．７％；所有患者ｍＰＦＳ期为１２．５个
月。Ｓｅｌｉｎｅｘｏｒ硼替佐米地塞米松（ＸＶＤ）与 ＶＤ分别
治疗既往接受１～３线治疗的 ＲＲＭＭ患者的 ＢＯＳＴＯＮ
研究中，４０２例患者随机分为两组，ＸＶＤ组及 ＶＤ组的

ｍＰＦＳ期分别为 １１．７个月和 ９．４个月（Ｐ＝０．０２９），
ＯＲＲ分别为７１．９％及５９．３％（Ｐ＝０．０２９）。亚组分析
结果显示，年龄≥６５岁、遗传学高危、肌酐清除率３０～
６０ｍｌ／ｍｉｎ、既往接受过硼替佐米或来那度胺治疗的
ＸＶＤ组患者缓解率均优于ＶＤ组。Ｓｅｌｉｎｅｘｏｒ最常见的
不良反应是血细胞减少、胃肠道不适及乏力，通过剂量

调整及对症治疗可得到改善。

（２）ＢＣＬ２抑制剂：１５％骨髓瘤患者具有ｔ（１１；１４）
易位，约３５％表达ＢＣＬ２。有ｔ（１１；１４）和（或）ＢＣＬ２高
表达患者约占 ＭＭ的４０％。ＢＣＬ２抑制剂 Ｖｅｎｅｔｏｃｌａｘ
联合硼替佐米地塞米松（ＶＤ）对有 ｔ（１１；１４）和（或）
ＢＣＬ２高表达患者具有较好的抗骨髓瘤活性。一项Ⅲ期
随机对照的 ＢＥＬＬＩＮＩ研究探讨了 Ｖｅｎｅｔｏｃｌａｘ联合 ＶＤ
及仅ＶＤ分别治疗ＲＲＭＭ患者，２９１例患者按２∶１的比
例随机入组，Ｖｅｎｅｔｏｃｌａｘ联合ＶＤ组ＯＲＲ为６７％，≥非
常好的部分缓解（ＶＧＰＲ）为４３％；对蛋白酶体抑制剂
不耐药的患者，其 ＯＲＲ、≥ＶＧＰＲ分别为９２％及６８％；
对蛋白酶体抑制剂耐药的患者，其ＯＲＲ、≥ＶＧＰＲ分别
为３２％及８％。对免疫调节剂不耐药的患者，其ＯＲＲ、
≥ＶＧＰＲ分别为８２％及６８％；对免疫调节剂耐药的患
者，其 ＯＲＲ、≥ＶＧＰＲ分别为５７％及２６％。由于观察
时间尚短，有 ｔ（１１；１４）和（或）ＢＣＬ２高表达患者的
ｍＰＦＳ期及ＯＳ期尚未获得，期待更长时间随访的结
果［１３］。一项在Ｖｅｎｅｔｏｃｌａｘ联合ＶＤ基础上加用达雷妥
尤的研究正在进行中，初步的ＯＲＲ在９０％以上［１４］。

（３）多肽耦联药（ＰＤＣ）：Ｍｅｌｆｌｕｆｅｎ是一种 ＰＤＣ，可
将马法兰与靶向氨肽酶的亲脂肽———氟苯酰胺耦联在

一起。氟苯酰胺与细胞膜亲和力强，穿透细胞壁进入

细胞内，在氨基肽酶的作用下释放马法兰。肿瘤细胞

中高表达氨基肽酶，特别是在新诊断及复发／难治骨髓
瘤细胞中过表达氨基肽酶，过表达氨基肽酶的骨髓瘤

细胞中可高效降解Ｍｅｌｆｌｕｆｅｎ中的氟苯酰胺，释放高浓
度游离马法兰，马法兰进入细胞核抑制 ＤＮＡ合成，导
致ＤＮＡ损伤，诱导细胞凋亡。在多药耐药多线复发的
ＭＭ患者中，其联合地塞米松的有效率为２９％，ｍＰＦＳ
期为４．２月，中位ＯＳ（ｍＯＳ）期为１１．６个月，显示出了
良好的疗效。其主要不良反应与马法兰一样，仍是血

液学毒性［１５］。

４．靶向ＢＣＭＡ的治疗
（１）抗体交联药（ＡＤＣ）：ＢｅｌａｎｔａｍａｂＭａｆｏｄｏｔｉｎ是

第一个用于治疗ＲＲＭＭ的ＡＤＣ，该药通过对蛋白酶耐
受的交联剂将抗微管药（ＭＭＡＦ）交联到人源化的抗
ＢＣＭＡ抗体上，抗 ＢＣＭＡ抗体与骨髓瘤细胞表面
ＢＣＭＡ结合，通过内吞进入细胞内，在溶酶体降解下释
放活化的细胞毒药物ＭＭＡＦ，抑制微管形成，从而抑制
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细胞有丝分裂，导致细胞死亡。ＤＲＥＡＭＭ２试验［１６］是

一项开放的Ⅱ期研究，探讨了２．５ｍｇ／ｋｇ及３．４ｍｇ／ｋｇ
两个剂量组的ＢｅｌａｎｔａｍａｂＭａｆｏｄｏｔｉｎ治疗多药耐药、多
线复发的ＭＭ患者，单药的ＯＲＲ分别为３２％及３５％，
≥ＶＧＰＲ分别为１８％及２３％，ｍＤＯＲ、ＰＦＳ期、ＯＳ期分
别为１１个月、６．２个月、２．８个月及３．９个月、１３．７个
月、１３．８个月，均显示出非常良好的疗效。Ｂｅｌａｎｔａｍａｂ
Ｍａｆｏｄｏｔｉｎ的主要不良反应是角膜损伤，发生率占
７２％，主要表现为眼干、视物模糊、视觉过敏，甚至导致
角膜溃疡，需要与眼科医师协作治疗。

（２）双特异性抗体：靶向 ＣＤ３及 ＢＣＭＡ的双特异
性抗体，其抗ＣＤ３抗体与ＣＤ３＋Ｔ细胞结合而活化Ｔ细
胞，增强其抗肿瘤活性，其抗 ＢＣＭＡ抗体与 ＢＣＭＡ＋骨
髓瘤细胞结合，从而让活化的ＣＤ３＋Ｔ细胞更好地杀伤
骨髓瘤细胞［１７］。目前已有多种抗 ＣＤ３ＢＣＭＡ双抗进
入临床试验，包括 ＡＭＧ４２０、ＡＭＧ７０１及 Ｔｅｃｌｉｓｔａｍａｂ。
对于多药耐药、多线复发的 ＭＭ患者其有效性高达
６０％～８０％，其主要不良反应是细胞因子释放综合征
（ＣＲＳ）及血细胞减少。其临床试验正在进行中。

（３）嵌合抗原受体Ｔ细胞（ＣＡＲＴ）：ＣＡＲＴ治疗通
过基因工程将针对肿瘤抗原的单链抗体与共刺激分子

结构（ＣＡＲ）转染并表达在Ｔ细胞上，ＣＡＲ分子胞外段
可特异识别肿瘤抗原，激活下游信号通路，使 ＣＡＲＴ
增殖、活化，从而发挥靶向杀伤肿瘤细胞的作用。由于

骨髓瘤细胞稳定表达ＢＣＭＡ，是理想的治疗靶点，针对
抗ＢＣＭＡＣＡＲＴ已获得良好效果。ＫａｒＭＭａ研究［１８］是

一项多中心Ⅱ期试验，１４０例既往接受≥３种方案且对末
线耐药ＲＲＭＭ患者接受抗ＢＣＭＡＣＡＲＴ治疗，其ＯＲＲ
为７３％，３线及≥４线患者完全缓解（ＣＲ）／严格意义的
完全缓解（ｓＣＲ）率分别为５３％、３０％，ｍＤＯＲ为１０．９个
月，ｍＯＳ期为２４．８个月。接受３线及≥４线治疗患者
的ｍＤＯＲ分别为８．０个月、１０．９个月，ｍＰＦＳ期分别为
８．６个月、８．９个月，ｍＯＳ期分别为２２．０个月、２５．２个
月。细胞因子释放综合征（ＣＲＳ）总发生率为８４％，其
中１级和 ２级 ＣＲＳ占 ７８％，中枢神经毒性 ＣＲＳ占
１８％，均在１周内恢复。中性粒细胞减少、贫血及血小
板减少分别为９１％、７０％、６４％，感染发生率为７０％。
ＣＡＲＴＩＴＵＤＥ１试验［１９］是一项使用抗ＢＣＭＡＣＡＲＴ治疗
ＲＲＭＭ的Ⅰｂ／Ⅱ期试验，９７例患者可评估疗效，其中
２９例患者为Ⅰｂ期，６８例患者为Ⅱ期，中位随访１８个
月的ＯＲＲ为９７．９％，ｓＣＲ率为８０．４％。在评估ＭＲＤ的
６１例患者中，ＭＲＤ阴性率为９１．８％；在获得 ＣＲ／ｓＣＲ
患者中，ＭＲＤ阴性率为８９．４％。９７例患者中１８个月的
ＰＦＳ率为６６％，其中获得ｓＣＲ患者１８个月的ＰＦＳ率为
７５．９％；１８个月的ＯＳ率为８０．９％，其不良反应可控。

目前有多个抗ＢＣＭＡＣＡＲＴ进入临床试验，均获
得良好的效果，且安全性良好，不良反应可控。近２０年
来，有１５种抗ＭＭ新药获准上市用于 ＭＭ的治疗，不
仅显著提高了患者缓解深度，而且延长了患者的 ＰＦＳ
期，甚至ＯＳ期。新的诊断技术的广泛应用也为新药
疗效的评估提供了便利。
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