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罗普司亭临床合理应用专家共识（2024年版）

中国临床肿瘤学会（CSCO）淋巴瘤专家委员会 中国临床肿瘤学会（CSCO）白血病专家

委员会

通信作者：马军，哈尔滨血液病肿瘤研究所，哈尔滨 150010，Email：majun0322@126.com

【摘要】 罗普司亭是全球首个获批用于治疗既往对皮质类固醇、免疫球蛋白和脾切除术反应不佳

的原发性免疫性血小板减少症（ITP），免疫抑制治疗效果不佳的再生障碍性贫血（AA）以及急性放射综

合征（ARS）造血综合征的新一代拟肽类、长效血小板生成素受体激动剂，且在多项临床研究中显示出对

于肿瘤治疗所致血小板减少症（CTIT）有较好的疗效及安全性。作为我国首个罗普司亭生物类似药，罗

普司亭N01在成年人慢性 ITP临床试验中亦显示出良好的疗效，为我国成年慢性 ITP患者提供了新的治

疗手段。为进一步指导临床合理、有效、安全应用罗普司亭，中国临床肿瘤学会（CSCO）淋巴瘤专家委员

会和白血病专家委员会组织相关专家结合临床研究数据、国内外权威指南和临床实践，制定了罗普司亭

临床合理应用专家共识，以供临床参考。

【关键词】 血小板生成素； 罗普司亭； 血小板减少症
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【【Abstract】】 Romiplostim, a novel peptidomimetic, long-acting thrombopoietin receptor agonists,

was the first globally approved for the treatment of primary immune thrombocytopenia (ITP) with an

insufficient response to corticosteroids, immunoglobulins or splenectomy, aplastic anemia (AA) that

has respond insufficiently to immunosuppressive therapy and hematopoietic syndrome of acute

radiation syndrome (ARS). Several clinical studies have demonstrated that the romiplostim shows good

therapeutic efficacy and safety in the treatment of cancer therapy induced thrombocytopenia (CTIT).

As the first romiplostim biomimic in China, romiplostim N01 has also shown excellent efficacy in

clinical trials of adult chronic ITP, providing a new treatment option for Chinese adult patients with

chronic ITP. To further guide the rational, effective and safe application of romiplostim, Lymphoma

Expert Committee of Chinese Society of Clinical Oncology (CSCO) and the Leukemia Expert Committee

of CSCO organized experts to formulate this expert consensus on the clinical application of romiplostim

for clinical reference by collecting and analyzing the published data from clinical studies, authoritative

guidelines nationwide and abroad and routine practices.

【【Key words】】 Thrombopoietin; Romiplostim; Thrombocytopenia

罗普司亭（romiplostim）是全球首个上市的新一代

拟肽类、长效血小板生成素受体激动剂（TPO‐RA）［1］，

其疗效和安全性已在不同原因所致血小板减少的治

疗中得到证实［2‐7］，并已在多个国家或地区获批用于

治疗原发免疫性血小板减少症（ITP）、急性放射综合

征（ARS）及免疫抑制治疗（IST）反应不佳的再生障碍

性贫血（AA）［8‐9］。2024年 4月，我国研发的首个罗普

司亭生物类似物——罗普司亭N01获得国家药品监
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督管理局的上市批准［10］，其具有与罗普司亭原研药相

似的质量、疗效和安全性，有望为我国患者带来更多

的治疗选择，并减轻患者经济负担。鉴于目前国内尚

无指导罗普司亭应用的规范性意见，中国临床肿瘤学

会（CSCO）淋巴瘤专家委员会和白血病专家委员会组

织权威专家，对罗普司亭的作用机制、临床研究数据

等进行系统梳理，并基于循证医学证据和用药经验制

订了本共识，以期为临床用药提供指导。

1 罗普司亭的作用机制及药代动力学、
药效动力学特点

罗普司亭是一种可结晶片段（Fc）‐多肽融合蛋

白［11］，可与内源性血小板生成素（TPO）竞争性结合

TPO受体，激活下游信号通路，最终增加外周血液循

环中的功能性血小板［12‐13］。此外，罗普司亭可降低抗

血小板抗体水平［14］，并通过改善调节性 T细胞功能、

降低炎性细胞因子水平而发挥免疫调节作用［15‐16］。

罗普司亭的药代动力学特征呈非线性和剂量依

赖性，与靶点介导的药物处置相关［11］。在成年 ITP患
者中，罗普司亭的血药浓度在给药后 7～50 h（中位数

为 14 h）达峰值［17］，消除半衰期为 1～34 d（中位数为

3.5 d）［11，17］，连续给药 6周未观察到药物蓄积［17］。药效

动力学研究结果显示，ITP患者接受 2次皮下注射

（0.2～10）µg／kg罗普司亭，血小板计数（Plt）随剂量

的增加而升高［1］，而在相同罗普司亭剂量下，Plt的增

加水平与基线Plt呈负相关［11］。

2 罗普司亭的临床研究

2.1 罗普司亭在ITP中的临床研究
在成年慢性 ITP患者中，罗普司亭相比安慰剂可

显著增加和维持Plt［2］，相比标准治疗具有更高的血小

板反应率和更低的治疗失败率［18］。罗普司亭N01的
血小板反应结果同样优于安慰剂［19］（表 1）。在一项

使用罗普司亭 156周的临床试验中，87%的患者至少

获得一次血小板反应，且患者在平均 67%的治疗时间

中维持血小板反应［20］；随后 5年的更新分析中，95%
的患者至少获得一次血小板反应，且在中位 92%的访

视时间中维持血小板反应，安全性和耐受性良好［21］。

成年新诊断或持续性 ITP患者应用罗普司亭也

可获益，超过 90%的患者获得血小板反应，部分患者

在停用后达到无治疗缓解［22］（表 1）。汇总分析显示，

在既往一线治疗失败的 ITP患者中，ITP持续时间≤
1年和＞1年组中达到无治疗缓解的患者比例分别为

16%和 6%；罗普司亭组中血小板反应维持时间≥75%
研究时间的患者比例远高于安慰剂／标准治疗组［23］。

儿童 ITP患者接受罗普司亭治疗亦可长期维持

血小板反应，其中部分患儿可达到无治疗缓解，且健

康相关生命质量提高［24‐26］（表 1）。此外，汇总分析进

一步表明，罗普司亭的耐受性良好，89%的患儿获得

血小板反应，7%的患儿达到无治疗缓解［27］。

2.2 罗普司亭在AA中的临床研究
罗普司亭单药或联合 IST可有效提升初治和 IST

难治AA患者的 Plt，持续维持血小板反应，并诱导血

液三系反应（表 1）。罗普司亭促进AA患者血液三系

反应的确切机制尚不清楚。研究发现 TPO受体表达

于各系造血干细胞和祖细胞，罗普司亭发挥恢复造血

功能的作用可能与刺激造血干细胞和祖细胞相

关［4，28］。此外，在艾曲泊帕治疗无效的难治性AA患者

中，罗普司亭的有效性和安全性也得到多项真实世界

研究的初步验证，这些患者在转换为罗普司亭治疗

后，获得血液学反应的患者比例≥70%［29‐30］。

2.3 罗普司亭在肿瘤治疗所致血小板减少症

（CTIT）中的临床研究
罗普司亭可有效纠正实体肿瘤及血液肿瘤患者

化疗后的 Plt下降，减少血小板输注，使患者恢复化

疗，并降低因发生 CTIT而延迟化疗或降低化疗药物

剂量的风险（表 1）。此外，罗普司亭N01用于预防和

治疗 CTIT的注册Ⅲ期临床研究（NCT05554913和

NCT05851027）正在进行中。

2.4 罗普司亭在其他疾病中的临床研究
血小板减少是造血干细胞移植（HSCT）后的常见

并发症，可导致患者出血风险增加和预后不良［7］。骨

髓增生异常综合征（MDS）常伴血小板减少，其与患者

生存期缩短和进展为急性髓系白血病的风险增加相

关［5］。目前已有多项探索性临床试验初步证实，罗普

司亭能促进HSCT后血小板减少患者的血小板恢复，

减少移植后血小板输注量，且耐受性良好（表 1）。罗

普司亭单药或联合标准治疗能改善低中危MDS伴血

小板减少患者的 Plt，并降低出血风险、减少血小板输

注（表 1）。罗普司亭在其他原因所致血小板减少症

患者中的有效性在真实世界研究中也得到初步证实

（表 1）。研究表明，围术期血小板减少症患者在术前

预防性应用罗普司亭可有效增加 Plt，且耐受性良好，

有助于手术安全、按期进行［6，31］。针对继发于丙型肝

炎病毒感染的慢性丙型肝炎、肝硬化伴血小板减少症

且对标准治疗无反应者，罗普司亭可使 Plt升高至符

合手术条件的水平［32］。此外，对于遗传性血小板减少

症，罗普司亭可改善湿疹‐血小板减少伴免疫缺陷综

合征患者的血小板减少和出血倾向［33］。
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表1 罗普司亭用于不同原因所致血小板减少患者的临床研究数据

研究人群

成年人 ITPa

儿童 ITP

CIT

AA

注：ITP为原发免疫性血小板减少症；Plt为血小板计数；CIT为化疗所致血小板减少症；AA为再生障碍性贫血；HSCT为造血干细胞移植；MDS
为骨髓增生异常综合征；CsA为环孢素A；ATG为抗胸腺细胞球蛋白；a既往至少接受一种 ITP药物治疗；b既往接受免疫抑制治疗反应不佳；c既往

未接受免疫抑制治疗且输血依赖；d接受脐血移植的患者；e与未接受罗普司亭治疗的回顾性数据比较

研究类型

Ⅲ期，为期24周［2］

Ⅲ期，为期52周［18］

Ⅲ期，为期24周［19］

Ⅱ期 ，为 期 12 个

月［22］

Ⅲ期，为期 24周；随

后 进 入 扩 展 阶 段

（中位治疗持续时

间 2.6年）［24 ‐25］

Ⅲb期，中位治疗时

间3年［26］

Ⅱ期，分为随机阶

段和单臂阶段，随

后进入扩展阶段（≥
1年）［3，55］

多中心、回顾性队

列研究［56］

回顾性研究［57］

Ⅱ期、开放标签、单

臂、剂 量 递 增 、扩

展 b［28］

干预方案（患者数）

罗普司亭（83例）对

比安慰剂（42例）

罗普司亭（157例）对

比标准治疗（77例）

罗普司亭N01（144例）

对比安慰剂（72例）

罗普司亭（75例）

随机阶段：罗普司

亭（42 例）对 比 安

慰剂（20例）

扩展阶段：罗普司

亭（37例）

罗普司亭（203例）

随机阶段：罗普司亭

（15例）对比安慰剂

（8例）

单臂阶段：罗普司亭

（37例）

扩展阶段：罗普司亭

（21例）

罗普司亭（173例）

罗普司亭（22例）

罗普司亭（35例）

研究结果

持久血小板反应的患者比例：61%比 5%，P＜0.000 1（未接受脾切除）；38%比 0，
P＝0.001 3（已接受脾切除）

总体血小板反应的患者比例：88%比14%，P＜0.000 1（未接受脾切除）；79%比0，
P＜0.000 1（已接受脾切除）

Plt≥50×109／L的平均时间：15.2周比1.3周，P＜0.000 1（未接受脾切除）；12.3周
比0.2周，P＜0.000 1（已接受脾切除）

减少或停止基线伴随 ITP药物治疗的患者比例：87%比38%
血小板反应的患者比例：71%～92%比26%～51%
接受脾切除术的患者比例：9%比36%，P＜0.00 1
治疗失败发生率：11%比30%，P＜0.00 1
持久血小板反应的患者比例：61.8%比0，P＜0.000 1
Plt≥50×109／L的平均时间：15.9周比1.9周
接受急救药物的患者比例：15.3%比44.4%，P＜0.000 1
首次达到血小板反应的中位时间：3.29周比18.86周，P＜0.000 1
获得血小板反应的患者数：70例（93%）
血小板反应的中位累积时间：11个月

首次获得血小板反应的中位时间：2.1周（95% CI：1.1～3.0周）

停用罗普司亭后达到无治疗缓解的患者数：24例（32%）
持久血小板反应的患儿比例：52%比10%，P＝0.002
不同年龄段亚组中获得持久血小板反应的患儿比例：38%比 25%（1～6岁）、

56%比11%（6～12岁）和56%比0（12～18岁）

总体血小板反应的患儿比例：71%比20%，P＝0.000 2
Plt ≥ 50×109／L的中位时间：12周比1周，P＝0.000 4
扩展阶段：获得血小板反应的患儿比例为 94%；维持血小板反应的中位时间比例

超过 3／4的患儿比例为 72%；达到无治疗缓解的患儿 15例；维持无治疗缓解的

中位时间为1年
获得血小板反应的患儿比例：88.2%
维持血小板反应的中位时间比例：50%（治疗开始6个月内）、78.2%（3年治疗期间）

达到无治疗缓解的患儿数：11例（5.4%）
随机阶段治疗开始 3周内达到 Plt ≥ 100×109／L的患者比例：93%比 12.5%，P＜

0.001

随机阶段和单臂阶段：治疗 2周时平均 Plt为 141×109／L；治疗开始 3周内 Plt ≥
100×109／L并恢复化疗的患者比例为 85%（44例）

扩展阶段：未发生导致延迟化疗时间或降低化疗药物剂量的患者数为 14例；因

CIT延迟化疗时间而通过增加罗普司亭剂量得以控制的患者数为 4例
达到血小板反应的患者比例：71%（实体瘤）、10%（血液肿瘤）

避免化疗药物剂量减少／化疗时间延迟的患者比例：79%
避免血小板输注的患者比例：89%
获得血小板反应的患者比例：94%
恢复细胞毒性化疗方案（≥2个化疗周期）的患者比例：100%
因血小板减少需延迟化疗的患者比例：94%比36%，P＝0.000 2
因血小板减少需至少降低1次化疗药物剂量的患者比例：78%比18%，P＝0.000 2
中位治疗持续时间：53周
获得血小板反应的患者比例：剂量探索阶段为 30%（6 µg／kg组 3例、10 µg／kg
组7例）；扩展研究阶段为55%（第46周至第53周）、30%（第2年和第3年）
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续表1 罗普司亭用于不同原因所致血小板减少患者的临床研究数据

研究人群

AA

HSCT后血小板减少

MDS

择期手术的血小板减少症患者

计划手术的血小板减少症患者

继发于丙型肝炎病毒感染的慢

性丙型肝炎、肝硬化伴血小板减

少症且对标准治疗无反应的患者

等待HSCT或因各种原因放弃

移植的湿疹‐血小板减少伴免

疫缺陷综合征儿童患者

注：ITP为原发免疫性血小板减少症；Plt为血小板计数；CIT为化疗所致血小板减少症；AA为再生障碍性贫血；HSCT为造血干细胞移植；MDS
为骨髓增生异常综合征；CsA为环孢素A；ATG为抗胸腺细胞球蛋白；a既往至少接受一种 ITP药物治疗；b既往接受免疫抑制治疗反应不佳；c既往

未接受免疫抑制治疗且输血依赖；d接受脐血移植的患者；e与未接受罗普司亭治疗的回顾性数据比较

研究类型

Ⅱ～Ⅲ期、开放

标 签 、单 臂 、扩

展 b［4，58］

Ⅱ～Ⅲ期、单臂、开

放标签 c［59］

Ⅱ～Ⅲ期、开放

标签、单臂 c［60］

Ⅱ期、单臂，为期

最多6周［61］

Ⅰ～Ⅱ期、单臂，

为期12周［7］

Ⅰ期、单臂，为期

6周 d［62］

Ⅱ期，为期20周［63］

Ⅱ期，为期20周［64］

Ⅱ期，为期20周［65］

Ⅱ期，为期58周，随

后进入 5年随访

期［5，66］

回顾性研究［6］

回顾性研究［31］

单臂、开放标签［32］

回顾性研究［33］

干预方案（患者数）

罗普司亭（31例）

罗普司亭联合 CsA
和ATG（17例）

罗普司亭联合 CsA
（24例）

罗普司亭（59例）

罗普司亭（19例）

罗普司亭（20例）

罗普司亭（15例）对

比安慰剂（14例）

罗普司亭（27例）+
阿扎胞苷对比安慰

剂+阿扎胞苷（12例）

罗普司亭（27例）+
来那度胺对比安慰

剂+来那度胺（12例）

罗普司亭（160例）

对比安慰剂（80例）

罗普司亭（48例）

罗普司亭（18例）

罗普司亭（35例）

罗普司亭（67例）

研究结果

达到血液学反应的患者比例：治疗第 27周时为 84%（95% CI：

66%～95%）；治疗第 53周时为 81%（95% CI：62%～93%）；扩展

研究阶段：77.8%
达到血液三系反应的患者比例：治疗第 53周时为 39%（95% CI：

22%～58%）
治疗第27周时达到血液学反应的患者比例：76.5%
达到首次血液学反应的中位时间：93 d（63～181 d）
治疗第27周获得血液学反应的患者比例：41.7%
达到首次血液学反应的中位时间：92 d（31～133 d）
Plt平均升高值 e：治疗第21天为40×109／L（95% CI：14×109／L～
67×109／L），P＝0.003；治疗第 30天为 118×109／L（95% CI：84×
109／L～152×109／L），P＜0.001
获得血小板反应的中位时间：45 d
获得持续血小板反应的患者数：16例
达到Plt ≥ 50×109／L的患者比例：90%比75%（匹配历史对照组）

达到 Plt ≥ 50×109／L的中位时间：移植后 48 d比移植后 52 d
（匹配历史对照组）

达到 MDS治疗反应的患者比例：33%（95% CI：12%～62%）比

21%（95% CI：5%～51%）
出血事件的发生率：27%比43%
接受血小板输注的患者比例：47%比57%
有临床意义的血小板减少事件发生率：62%（500 µg）比 71%
（750 µg）比85%（安慰剂）

接受血小板输注的患者比例：46%（500 µg）比 36%（750 µg）比

69%（安慰剂）

750 µg罗普司亭相较于安慰剂可有效提高第 3个治疗周期第 1天
的Plt：P＝0.037 3
有临床意义的血小板减少事件发生率：29%（500 µg）比 62%
（750 µg）比67%（安慰剂）

因血小板减少而调整来那度胺剂量的患者比例：36%（500 µg）比
15%（750 µg）比50%（安慰剂）

出血事件的发生率：RR＝0.92（95% CI：0.86～0.99），P＝0.026
减少血小板输注：RR＝0.77（95% CI：0.66～0.88），P＜0.001
提高血小板反应率：OR＝15.6（95% CI：4.7～51.8），P＜0.001
5年随访期急性髓系白血病的发生率：12%比 11%；HR＝1.06
（95% CI：0.48～2.33），P＝0.88
死亡率：56%比54%；HR＝1.03（95% CI：0.72～1.47），P＝0.89
获得血小板反应的患者比例：94%
手术按计划进行的患者比例：96%
治疗前后中位 Plt变化：47×109／L（11×109／L～120×109／L）比

144×109／L（28×109／L～370×109／L）
达到Plt ≥ 70×109／L的患者比例：33／35
平均Plt峰值和达峰时间：99×109／L（73×109／L～240×109／L），

21 d
获得血小板反应的患者比例：33%
获得血小板部分反应的患者比例：27%
无血小板反应组中发生 2级出血的患者比例：治疗前 63%比治疗

1个月21%
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3 罗普司亭的临床应用推荐

3.1 罗普司亭适应证（中国）
适用于对其他治疗（如皮质类固醇、免疫球蛋白）

反应不佳的成年（≥18岁）慢性 ITP患者；仅用于因血

小板减少和临床条件导致出血风险增加的 ITP患者，

不应以将Plt恢复至正常水平作为治疗目的［9］。

3.2 罗普司亭治疗 ITP 患者的用法用量及剂

量调整
推荐起始剂量为 1 µg／kg，每周皮下给药 1次。

出血风险较高者可从 3 µg／kg起始。最大给药剂量

为 10 µg／kg每周 1次。罗普司亭应采用能使 Plt达
到并维持≥50×109／L的最低剂量。具体剂量调整方

案见表2［9］。

治疗过程中应每周监测1次Plt直至其稳定，即在

不调整用量的情况下，应维持 Plt≥50×109／L至少

4周。Plt稳定后，也应每4周监测1次Plt。此外，以最

大给药剂量（10 µg／kg每周 1次）连续给药 4周后，若

Plt仍未升高至可避免临床严重出血风险的水平，应

停用罗普司亭，并给予对症处理［9］。

3.3 罗普司亭在成年及儿童ITP患者中的应用
罗普司亭可作为成年和儿童 ITP患者二线治疗

的首选药物［34‐36］。儿童 ITP患者和持续性或新诊断

ITP成年患者的起始剂量和剂量调整方案与慢性成年

ITP患者相同［17］。若患者Plt稳定在（50～100）×109／L
以上超过 6～12个月可尝试减停 TPO‐RA［37‐39］。也可

在 2～3个月内通过周期性降低用药剂量至最低可用

剂量进行逐步减停，并应综合考虑患者的出血史和创

伤风险、有无使用抗凝药物或血小板抑制剂、既往

3～6个月有无接受紧急治疗以及增加其他 TPO‐RA
或罗普司亭剂量［40‐41］。减停过程中应至少每周监测

1次Plt，停药后应持续监测Plt至少2周［17］。

3.4 罗普司亭在AA患者中的应用
对 IST反应不佳的 AA患者可考虑使用罗普司

亭，起始剂量为 10 µg／kg，每周皮下给药 1次，根据

Plt和临床症状调整给药剂量（以 5 µg／kg为单位增

减剂量），最大给药剂量为 20 µg／kg每周 1次，具体

可参照表 3进行剂量调整［42］。治疗过程中，调整罗普

司亭剂量时应每周监测 1次 Plt，维持剂量时应每 4周
监测 1次 Plt［42］。若血液三系改善持续≥8周，应减少

用药剂量；如血液三系改善在减量后维持 4周，应进

一步减少用药剂量；随后应考虑每 4周减少一次剂量

（若用药剂量≤5 µg／kg，考虑停止给药）。若血液三

系中的任何一系在药物减量后恶化，应考虑增加用药

剂量（若已停止给药，应以与停药前相同的给药剂量

重新给药）；此外，若以剂量 20 µg／kg连续用药 8周
未观察到血液三系中的任何一系改善，应采取适当措

施，如停止罗普司亭给药［42］。

3.5 罗普司亭在ARS患者中的应用
罗普司亭已被美国食品药品监督管理局（FDA）

批准用于ARS造血综合征治疗，以提高急性暴露于骨

髓抑制剂量辐射的成年和儿童患者（包括足月新生

儿）生存率［17］。但此适应证获批仅基于ARS动物模型

研究［43］。推荐用药剂量为 10 µg／kg，皮下给药 1次。

疑似或确认暴露于剂量＞2 Gy的辐射后，无论是否能

监测全血细胞计数，均应尽快给药［17］。

3.6 罗普司亭在CTIT患者中的应用
目前罗普司亭在国内外均尚未获批 CTIT适应

证，但基于 TPO‐RA在 CTIT治疗领域的研究证据，

可考虑使用罗普司亭治疗 CTIT，起始剂量为（2～
4）µg／kg，每周1次皮下给药，每周增加（1～2）µg／kg，
最大剂量为 10 µg／kg，直到 Plt升至（100～150）×

表2 罗普司亭治疗原发免疫性血小板减少症患者的

剂量调整方法

血小板计数

＜50×109／L
≥50×109／L 且 ≤200×
109／L
＞200×109／L且≤400×
109／L

＞400×109／L

剂量调整方法

增量1 µg／kg
维持能降低出血风险所需的最低治疗

剂量

减量 1 µg／kg；若减少至 1 µg／kg后血

小板计数 ≥200×109／L，应停药，当

血小板计数＜50×109／L时重新开始

1 µg／kg给药

暂停使用该药；每周监测血小板计数直

至＜200×109／L，以低于停药前给药

剂量1 µg／kg的剂量重新给药

表3 罗普司亭治疗免疫抑制治疗反应不佳的

再生障碍性贫血患者的剂量调整方法

Plt
连续4周未观察到Plt增加 a

≥ 200×109／L且≤400×109／L
＞400×109／L

注：Plt为血小板计数；aPlt增加指对于非输血依赖患者，Plt较基线

升高≥20×109／L，或Plt ≥ 10×109／L且相比基线升高≥100%

剂量调整方法

增量 5 µg／kg（每 4周增加 1次，

直至观察到Plt增加）

减量5 µg／kg
暂停使用该药；若 Plt 降至＜

200×109／L，原则上以低于停药

前给药剂量的剂量重新给药；若

停药前给药剂量≤5 µg／kg且 Plt
降至 50×109／L，以与停药前给

药剂量相同的剂量重新给药
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109／L［44］。治疗过程中建议每周调整 1次剂量，具体

调整方法如表4所示［45］。

4 罗普司亭临床应用注意事项

4.1 罗普司亭的不良事件及处理
罗普司亭的安全性和耐受性良好，随着治疗时间

的推移，发生血栓形成、骨髓纤维化等需要特别关注

的不良反应比较罕见［46］。常见不良反应为头痛

（38%）、鼻咽炎（34%）、疲乏（32%）、意识模糊（31%）、

上呼吸道感染（26%）、腹泻（25%）和鼻衄（25%），且大

多数为轻中度［47］。同时，在已接受脾切除的 ITP患者

中，不良事件发生风险并未增加［48］。

Plt高于正常范围上限的患者理论上可能存在发

生血栓形成、血栓栓塞性并发症风险。临床研究显

示，罗普司亭组血栓性事件的发生率与对照组相

似［9］，这些患者既往均存在心血管疾病或血栓形成危

险因素［49］。因此，若患者存在血栓形成危险因素［包

括但不限于遗传性危险因素（如凝血因子Ⅴ Leiden基
因突变）或获得性危险因素（如抗凝血酶Ⅲ缺乏症、抗

磷脂综合征）、心血管疾病史、高龄、长期卧床、恶性肿

瘤、避孕药和激素替代疗法、手术／创伤、肥胖及吸

烟］［9］，为降低血栓性不良事件发生风险，应严格遵循

罗普司亭的剂量调整方法。

TPO‐RA可能增加骨髓中网硬蛋白纤维化的风

险，目前尚不确定该风险是否与罗普司亭相关。罗普

司亭相关临床研究的汇总数据显示，12例（1.8%）患

者发现骨髓网硬蛋白增加，但仅有少部分患者进行了

骨髓活组织检查［46］。患者在停用罗普司亭后骨髓网

硬蛋白通常会减少或消失［50‐51］，且未发现骨髓网硬蛋

白与不良临床后遗症、慢性特发性骨髓纤维化或继发

性骨髓纤维化之间的相关性［9］。在罗普司亭治疗前

和治疗期间建议通过外周血涂片和全血细胞计数监

测细胞形态学异常。若罗普司亭治疗失效且外周血

涂片存在异常，应停用罗普司亭并进行体格检查，同

时考虑对网硬蛋白进行骨髓活组织检查［9］。

在使用抗凝药物或抗血小板药物的情况下，若停

用罗普司亭，可能增加出血风险。停药后应密切监测

患者的 Plt，以避免出血，对症处理包括停止抗凝和

（或）抗血小板治疗、中和抗凝或血小板支持［9］。此

外，TPO‐RA是否促进恶性克隆演变尚无定论。在应

用罗普司亭治疗AA及低危MDS的临床研究中，未观

察到发生恶性克隆演变或向急性髓系白血病转化／

进展风险的增加［4，52］。

4.2 罗普司亭在特殊人群中的应用
罗普司亭治疗儿童 ITP患者（≥1岁，既往治疗反

应不佳至少 6个月）的安全性和耐受性良好［26］，但尚

未在 1岁以下儿童患者中评估其安全性。罗普司亭

在年龄＜65岁与≥65岁患者间的总体安全性或有效

性未见差异［53］，因此治疗年龄≥65岁的老年患者时无

需对罗普司亭进行剂量调整。有研究对 186例接受

罗普司亭治疗的妊娠期患者进行分析，未观察到任何

对妊娠女性、胎儿和婴儿产生的安全性问题［54］，但罗

普司亭在妊娠期患者中应用的安全性仍需更多大样

本研究进一步验证。罗普司亭在重度肝损害或肾损

害患者中的使用经验有限，这类人群应慎用罗普司

亭［9］。

5 结语

罗普司亭作为全球首款长效 TPO‐RA，目前已获

批用于既往治疗（皮质类固醇、免疫球蛋白、脾切除治

疗）反应不佳的 ITP成年和儿童患者、IST疗效不佳的

AA患者以及作为 ARS造血综合征的应急药物。同

时，罗普司亭在 CTIT患者中亦展现出良好的应用前

景，且耐受性良好。此外，国内研发的罗普司亭N01
在成年慢性 ITP患者中显示出良好的疗效，不良反应

可控，为成年人慢性 ITP的治疗提供了新选择。本共

识全面总结和梳理了罗普司亭现有的临床研究数据，

并就罗普司亭的合理应用给出了建议，以期为罗普司

亭在我国的规范化临床应用提供参考。随着罗普司

亭在我国的上市和临床研究数据的不断积累，临床医

生用药经验将不断丰富，本共识也将适时做出更新。
利益冲突 所有作者声明无利益冲突

执笔者 赵东陆（哈尔滨血液病肿瘤研究所）

主审专家 王建祥（中国医学科学院血液病医院）、吴德沛（苏州大学

附属第一医院）、胡豫（华中科技大学同济医学院附属协和医院）、侯明

（山东大学齐鲁医院）、赵维莅（上海交通大学医学院附属瑞金医院）、

张晓辉（北京大学人民医院）

表4 罗普司亭治疗肿瘤治疗所致血小板减少症患者的

每周剂量调整方法

血小板计数

＜50×109／L
≥50×109／L且＜99×109／L
≥100×109／L且≤200×109／L
＞200×109／L且≤400×109／L
＞400×109／L

剂量调整方法

增量2 µg／kg
增量1 µg／kg
维持当前治疗剂量

减量1 µg／kg
减量（1～2）µg／kg，或者考虑暂

停使用该药；若暂停使用该药后，

血小板计数降至＜（200～300）×
109／L，以低于停药前给药剂量

（1～2）µg／kg的剂量重新给药
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