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  骨髓增生异常综合征 （ myelodysplastic syndrome，简称
MDS）是一种造血干细胞克隆性疾病。骨髓出现病态性造血，外
周血血细胞减少，患者主要表现为贫血，常伴有感染或 （ 和） 出
血，部分患者最后发展成为急性白血病。现代医学认为，本病的
发病机理与造血干细胞异常克隆，造血干细胞凋亡异常，骨髓
微环境改变，细胞遗传学和分子生物学异常等有关。 临床常用
分类方法为 FAB 协作组按细胞形态学特点将 MDS 分为5个
临床亚型：（1） 难治性贫血（ RA ） ；（2） 难治性贫血伴环形铁粒幼
细胞增多（ RAS） ；（3） 难治性贫血伴有原始细胞增多（ RAEB） ；
（4） 难治性贫血伴原始细胞增多在转移中（ RAEB-T ） ；（5） 慢性
粒单核细胞白血病（ CMML） 。在治疗上给予诱导分化剂、化疗、
细胞因子、骨髓及造血干细胞移植和输血等对症支持疗法。 中
医药治疗 MDS 起步于上世纪80年代，近年来在临床及实验研
究领域均取得了一定的成绩，正逐渐成为血液病研究的新热
点。 现将近年来中医药对本病的研究进展概括如下。
1 病因病机认识

MDS 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、瘀血、发热、胁下积块等，故临床上多归
属于“虚劳”、“血证”、“症积”等范畴。 在病因病机的具体论述
上，又有脏腑虚劳、气虚血瘀、正虚邪侵等不同的侧重点。
1.1 脏腑虚损：白玉盛［1］认为，MDS 表现为“内有余而外不
足”，外为气血双亏，内为瘀阻络脉，痹阻不通为实证，其根本在
于肾生髓，髓生血而行于外之障碍。 王继亮［2］认为，本病的发生
多由禀赋不足，后天失养，感受外邪而引发，病位多在肝、脾、
肾，气血亏虚为现象，其根源是肾的阴阳受损，久虚必瘀。 王树
庆等［3］认为，MDS 的病因多由先天禀赋不足，后天失养或劳倦
内伤，正气亏虚复感外邪所致，病位多在肝、脾、肾。病机是正不
胜邪，本虚标实。 曹昌霞［4］认为，MDS 病变部位在脾、肾，气血
两亏，精髓空虚为主要病机。
1.2 气血亏虚，瘀血内阻：苏伟等［5］在对49例 MDS 患者进行
了舌、脉、症状、体征分析统计后，得出结论认为气阴两伤、血瘀
内阻为MDS 的基本病机。杨振江等［6］结合现代医学对MDS 的
病理学认识，将 MDS 之原始细胞进行性堆积、病态造血类比做

中医之瘀血（ 干血） ，以“干血劳”立论认识本病，提出其根本病
机为各种因素致正气虚损，血脉不畅，瘀血渐生，阻滞于内；瘀
血不去，新血不生，妨碍新血的生成，使气血更虚，虚、瘀互为因
果，形成恶性循环。
1.3 正气亏虚，邪毒内壅：史亦谦等［7］在对51例 MDS 病例进
行证治分析后认为，本病在邪正斗争的过程中先是出现气血阴
阳亏虚（正虚） ，继之内生邪毒，邪毒内壅，气血滞行 （ 邪实） ，终
致虚实夹杂。 在疾病演变过程中先是正虚为主，以后才是虚实
夹杂。 孙京惠等［8］认为，本病病机为正气不足，毒热蕴结，属本
虚标实之证。机体正气不足，气虚血亏，血虚致瘀，瘀而化热，内
热炽盛。李松林［9］将 MDS 的基本病机概括为正虚邪实，其中虚
以气阴两虚为表现，兼有血虚，以肾精亏虚为根本；实以瘀血阻
滞为主，兼有热毒。

此外，鉴于 MDS 的病程较长，在疾病发生发展过程中，各
型 （ 期） 之间的病理学基础有明显差异，临床表现亦呈多样化、
多态性。有学者将病因病机分析与MDS 病理分型相结合，以期
更准确地把握疾病本质。 郭培京等［10］认为，RA 多见气血两虚、
郁热，RAEB、RAEB-T 多数属气血双亏、湿热内蕴。 古学奎
等［11］认为，在 MDS 的发生、发展过程中，正虚、邪毒、瘀血在疾
病的不同阶段均有存在，其中的 RA、RAS 型主要为气血两虚、
脾肾亏虚为主，兼有热毒、瘀血；而 RAEB、RAEB-T 型主要以
瘀血、热毒标实为重。 黄振翘［12］认为，MDS-RA 型以气阴虚损
为多见，而以脾肾阴虚为主，且大多合并肝火伏热；MDS-RAEB
型系脾气肾阴亏虚，肝热邪毒内蕴；MDS-CMML 型乃属虚证，
大多为脾肾两虚，气血不足，病久则阴损及阳，或阳损及阴，阴
阳俱虚，但以阳虚为主。
2 临床研究

临床研究主要集中于辨证施治、专病专方两方面，以中医
药为主要措施治疗 MDS。 所用的疗效评价标准，初期多为自拟
标准［2，13］，近年来的临床报道普遍使用了张之南的《血液病诊
断及疗效标准》［14～26］进行疗效评价。 此外，亦有学者提出并尝
试制定既包含现代医学客观指标，又有能反映出中医临床所属
证候变化的疗效评定标准。
2.1 辨证施治

王继亮［2］对 MDS 分为3型进行论治：（1） 气血两虚型，治
以补气养血；（2） 肾阳虚型，治以温补肾阳，填精益髓；（3） 症积
瘀血型，治以活血化瘀为主，兼以补气。 在此治疗基础上对 RA
和 RAS 患者加用康力龙、叶酸；对 RAEB、RAEB-T 患者加用
阿糖胞苷。 结果42例中，30例贫血有不同程度改善，12例转化
为急性非淋巴细胞性白血病。杨养贤等［13］辨治分为4型：（1）热
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毒炽盛型，方用犀角地黄汤加减；（2） 湿热内蕴型，用茵陈四苓
汤加减；（3） 气阴两虚型，方用生脉散合六味地黄汤加减；（4） 肝
肾阴虚型，用大补阴煎加减。 部分患者配合强的松治疗，RA 和
RAS 加用维甲酸、叶酸、康力龙、维生素 B6，对 RAEB 和
RAEB-T 加用阿糖胞苷。 结果19例中，基本缓解2例，显效4
例，好转8例，无效5例，总有效率73.73％。 夏素萍等［14］辨证

分为3型：（1） 肾精亏虚型58例，治以补肾解毒；（2） 血热妄行
型12例，治以凉血解毒；（3） 热毒炽盛型6例，治以解毒透邪。
76例中，缓解24例，明显进步16例，进步28例，无效8例，总
有效率89.47％。 毕临林［15］将 MDS 辨证分为3型：（1） 气血亏
虚，血瘀阻滞型，治以健脾益气，补血养肝，活血化瘀，方用四君
子汤、四物汤、桃红饮加减治之；（2） 气虚阴亏，瘀血阻络型，治
以益气养血滋阴补肾，活血养血。 方用四君子汤、左归饮、桃红
饮加减；（3）气血亏虚，阴阳俱虚型，治以益气养血，温肾壮阳。
结果87例中，痊愈29例，有效28例，无效30例。 董茂芝［16］对

38例 MDS-RA 型分3型进行辨证施治：（1） 肾阴虚型6例，治
以滋阴补肾为主，佐以清热凉血、补血止血；（2） 肾阳虚型22
例，治以温阳补肾为主，佐以益气养血，方以金匮肾气丸、右归
饮、河车大造丸等加减；（3）肾阴阳俱虚型10例，治以肾阴阳双
补，佐以清热凉血止血，或益气补血，方以大补元煎合大菟丝子
饮，左归饮合十四味建中汤等加减。 结果基本缓解10例，部分
缓解14例，进步7例，无效7例，总有效率81.1％。
2.2 专病专方

益气养血活血，补肾填髓：胡凯文等［17］应用以益气养阴活

血为原则组方的益髓颗粒（ 炙黄芪、熟地黄、生地黄、丹参、菟丝
子、当归、红花、桃仁等） 治疗 MDS50例，治疗3个月后基本缓
解12例，明显进步19例，进步12例，无效7例，总有效率
86％。 生存期超过5年者20例，中数生存期超过56个月，治疗
组各项指标均明显优于对照组。许毅等［18］运用补脾补肾活血基

本方 （ 黄芪、党参、白术、当归、熟地黄、丹参、鸡血藤等） 随症加
减治疗 MDS30例，治疗3个月后，临床基本缓解5例，部分缓
解10例，进步7例，无效8例，总有效率73.3％，其中对 MDS-
RA，RAS 两型效果显著。 徐才刚等［19］运用具有温肾健髓、益气
养阴、生血止血功能的复方皂矾丸（ 皂矾、海马、西洋参等） 对治
疗组的14例 MDS 患者进行治疗，基本缓解1例，部分缓解3
例，进步6例，无效4例，总有效率71.4％，明显高于对照组
（ P＜0.01） 。

清热解毒，破血逐瘀：杨振江等［20］以具有活血破瘀、清热解
毒、滋阴养血之功的瘀毒清为主治疗 MDS18例，治疗3个月
后，临床缓解2例，显效1例，有效9例，无效6例，总有效率
66.67％。 治疗后患者血小板上升 （ P＜0.05） ，幼稚细胞下降
（ P＜0.05） ，且能明显改善三系病态造血现象。患者3年生存率
为55.56％，3年白血病转化率16.67％。 马琳［21］运用具有以毒

攻毒、化瘀生新、益气养血功效的复方蟾黄冲剂（ 蟾酥、雄黄、全
蝎、蜈蚣、金钱白花蛇、黄芪、当归、仙鹤草等） 治疗 MDS24例。
用药3个月后，基本缓解4例，明显进步6例，进步4例，无效
10例，总有效率58.3％。 未见明显毒副作用。

扶正祛邪，攻补兼施：孟涛等［22］应用以益气健脾，补肾益

髓，生血养血，祛瘀生新，扶正祛邪为原则组方的益髓生血丸
（ 人参、白术、熟地黄、龟甲、巴戟天、当归、金环蛇等 ） 治疗
MDS76例，治疗3个月后治疗组基本治愈58例，缓解14例，总
有效率94.7％，明显优于对照组。 王展翔等［23］以有益气养血，
活血解毒，扶正祛邪功效的扶正祛邪丹（ 人参、黄芪、当归、何首
乌、夏枯草等） 为主治疗 MDS33例，其中其中 RA 型合并用康
力龙，RAEB 及 RAEB-T 合并维甲酸或小剂量阿糖胞苷。 结果
基本缓解8例，明显进步10例，进步6例，无效9例，总有效率
72.72％。杨新中等［24］按益气养阴、健脾补肾、活血化瘀、清热解
毒治疗原则组方（黄芪、生地黄、当归、菟丝子、鸡血藤、苦参等）
并加入起诱导分化作用的小剂量维甲酸，组成中药复方白血宁
Ⅱ号。 治疗 MDS20例，3个月后基本缓解4例，明显进步4例，
进步6例，无效6例。 认为白血宁Ⅱ号对 RA 型和气阴两虚型
效果较好，对其它型疗效欠佳。李学军等［25］运用按益气补血，解
毒祛邪原则组方的补髓生血冲剂（ 党参、黄芪、补骨脂、白术、山
药、何首乌、核桃仁、马齿苋） 对31例辨证为正虚毒蕴的 MDS-
RA 患者进行治疗。 用药3个月后，基本缓解6例，明显进步9
例，进步11例，无效5例，总有效率83.9％。 刘阳等［26］运用以

益气补血，解毒祛邪为原则组方的补髓生血冲剂 （ 党参、黄芪、
菟丝子、杜仲、山药、补骨脂、马齿苋等） 治疗 MDS60例，病情严
重者加服康力龙、左旋咪唑和自拟抗白灵胶囊。 治疗结果基本
缓解13例，明显22例，进步15例，无效10例，总有效率
83.4％。
3 实验机理研究
3.1 促进骨髓干细胞分化增殖：胡凯文等［17］在获得益髓灵

（ YSL ）对 MDS 的肯定疗效基础上，进一步研究发现，该方药对
骨髓三系细胞造血都有影响，能明显提高 AMS／5小鼠粒单系
造血祖细胞集落（ CFU-GM ） 产率，并且在剂量合适时能明显升
高 AMS／5小鼠外周血 WBC 计数。 认为 YSL 能升高患者外周
血 WBC 计数，机理在于促进粒单系细胞增殖。 李学军等［27］研

究发现，补髓生血冲剂在细胞因子的协同作用下所形成的集落
数高于对照组，差异有显著性（ P＜0.05） 。 表明该冲剂能促进
MDS 造血前体细胞的体外增殖、分化，提高成熟率。 其作用机
制可能为：（1） 该冲剂可增加造血祖细胞膜受体对 IL-3和 EPO
等敏感性；（2） 刺激骨髓基质细胞分泌造血生长因子。 王展翔
等［28］发现，扶正祛邪丹对 K562细胞株 P53蛋白表达有抑制作
用，对红系造血祖细胞有促进作用。 认为通过促进红系造血干
细胞增殖，降低 P53蛋白表达可能是扶正祛邪丹治疗 MDS 的
作用机理。 黄韬［29］也观察到，益髓解毒方大剂量有促进细胞增
殖的作用，且未见明显的毒性反应。
3.2 调节免疫功能：陈信义等［30，31］运用流式细胞术 （ FCM ） 观
察到益髓灵能调节 MDS 患者血淋巴细胞周期的变化，明显减
少 S、G2、M 期细胞百分比；并能明显提高患者外周血 T4细胞
数，降低 T8细胞数，调整 T4／T8比例。 从而提示该药作用机理
可能与其调节患者免疫功能，提高机体抗病能力，减少抗原对
机体刺激，抑制淋巴细胞转化，阻止淋巴细胞重新进入细胞周
期有一定关系。 古学奎等［11］检测发现，扶正解毒祛瘀法治疗后
血清 IL-2活性明显升高，SIL-2R 活性明显降低。提示该治疗中
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所用的清毒片、养正片、瘀毒清可能是通过提高患者机体免疫
功能，进而一定程度降低转白因素的作用，降低 MDS 的白血病
转化率。
4 存在问题及展望
4.1 理论认识有待统一：运用中医药治疗 MDS，离不开中医
理论的正确指导，这就要求在理论层面上对 MDS 的病因病机，
辨证分型等都有一个正确、统一的认识。但是目前在对MDS 的
认识上尚未达到一致，尤其是在辨证分型问题上更是众说纷
纭，莫衷一是。 形成这种局面的原因既与 MDS 发病率较低，不
便于进行集中大量的临床观察归纳总结有关；也与其病程较
长，病理分型复杂，不同（ 型） 期之间的临床表现，疾病性质差异
较大有关。因此，在今后的工作中，一方面应该开展多中心的临
床协作，制定规范统一的辨证标准，对 MDS 进行大样本的临床
辨证研究。另一方面，在辨证过程中，适当参考现代医学病理学
分型知识，对不同病理分型的 MDS 分别进行辨证不失为一种
有益的尝试。 通过这两项研究工作的开展，争取早日形成中医
理论对该病认识上的统一，从而为更好地指导临床实践，打下
坚实的基础。
4.2 临床研究尚需规范：从大量临床报道来看，运用中医药治
疗 MDS，其疗效是确实肯定的，因此，正成为临床研究热点。 但
也应该注意到，目前发表的临床研究报道中绝大部分是不够规
范的：（1） 对病例的分组多未提及随机原则及具体的实行方法，
更加缺少有关各组的年龄、性别、病程等分布差异是否会影响
研究结论的分析；（2） 未严格设立对照组，只进行了患者治疗前
后的自身比较，而缺少治疗组与对照组之间的比较分析；（3） 疗
效评价标准尚未完全统一，缺少反映中医理论特色的评价指
标，此外对一些反应治疗效果的关键指标，如生存期、生存质量
等用的较少。因此，在以后的临床研究中，应严格遵循循证医学
（ EBM ） 原则，从临床设计到具体实施的各个环节真正做到随
机、对照、双（单） 盲 （ RCT ） ；统一评价标准，纳入能够反映疾病
治疗本质规律的指标。
4.3 机理研究期待突破：由于起步较晚，加之动物模型制作困
难，有关 MDS 的实验机理研究目前仍是中医药治疗 MDS 研究
的薄弱环节。 近年来，已有学者对一些临床疗效确切的专药专
方的作用机理进行了有益的研究和探索。 从细胞水平、分子水
平初步阐明了部分中药通过免疫调节，促进造血干细胞增殖等
的起效机制。 因此，应在基础研究领域投入更多的人力、物力，
从分子生物学、免疫学、遗传学、药理学等角度加强中医药作用
机理的实验研究，以便取得突破。
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