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推荐奖种 医学科学技术奖

项目名称 髓母细胞瘤诊疗关键技术的研究及转化应用

推荐单位

推荐单位：上海市医学会

推荐意见：                                                                  

    该项目组针对儿童髓母细胞瘤诊断和治疗中所突出的问题开展了一系列深入的研

究，并取得系列成果。创建具有良好成本效益且符合我国国情的髓母细胞瘤的精准

诊断体系(即基于分子病理精准诊断髓母细胞瘤技术)，并将这一技术推广至全国;确

立并优化基于临床-分子病理-影像的儿童髓母细胞瘤精准诊治策略;针对儿童髓母细

胞瘤这一危重问题开展了精准治疗，这包括精准手术，精准的放化疗。建立国内最

大规模儿童髓母细胞瘤诊治中心，通过本项目成功构建了儿童髓母细胞瘤一体化诊

治策略并向全国推广应用，有效改善了我国儿童髓母细胞瘤诊治水平。 总体研究水

平处于国内领先，部分达到国际领先。该项目申报材料属实，不存在知识产权方面

争议。

同意推荐申报 2021 年度中华医学会科技奖。

项目简介     肿瘤是当前儿童死亡第二大原因，其中儿童脑肿瘤已经超越儿童白血病在发病率

和死亡率均居首位。 髓母细胞瘤(MB)是发病率最高的儿童恶性脑肿瘤，可分为 WNT

型、SHH 型、Group 3 及 Group 4 型四个分子亚型，因此亟需深入挖掘其致病机制

从而开发有效的靶向治疗策略。 通过项目的实施，项目组建立起国内最成功的儿童

脑肿瘤多学科合作诊疗模式。通过整合新华医院儿 童脑肿瘤相关科室，使儿童脑肿

瘤的治疗形成了合力。实现诊治信息的共享和治疗方法的无缝衔接， 简化的儿童脑

肿瘤的就诊流程，提高了治疗效果和满意度，取得良好的医疗和社会效益。 通过项

目的实施，项目组建立了信息完备的儿童脑肿瘤的临床资料库和标本库，为儿童脑

肿瘤规范治疗积累了资料。项目组于 2017 年成立中国儿童脑肿瘤协作组(CNOG)，

通过 CNOG 发起和协助共享所开展临床试验信息并共同制定新发起临床试验的方案

制定。 通过项目的实施，项目组规范了分子病理在髓母细胞瘤中的应用。儿童髓母

细胞瘤的分子病理诊断已知存在技术难关，通过严控测序技术水平，综合考虑和权

衡分子病理的收益及潜在的技术误差，经过四年的发展，新华医院分子病理已成为

全国儿童髓母细胞瘤诊断的中心，收集了大量儿童髓母细胞瘤的病理标本，为制定

髓母细胞瘤的分子病理诊断积累了数据。 通过项目的实施，项目组进行了髓母细胞

瘤的药物相关性分子靶向药物的测试，并根据结果调整化疗药物的选择，为难治性，

转移性和中晚期髓母细胞瘤患儿提供了个体化治疗手段。 在上述工作基础上，项目

组近5年发表 SCI文章 11 篇，申请国家级课题 3 项。项目完成过程中培养博士研究

生 3人，硕士研究生 4 人。 本项目第一完成人系马杰教授是上海市领军人才，上海

市优秀学科带头人，中华医学会小儿神经外科学组组长，上海医学会小儿神经外科

学组组长，上海医师协会神经外科分会副主任委员，中国儿童脑肿瘤协作组(CNOG) 

主委，世界神经外科联谊会(WFNS)小儿神经外科常委。研究成果在北京天坛医院，

上海华山医院， 杭州儿童医院，南京儿童医院，安徽儿童医院等 30 余家三甲医院

及 10 余家科研机构推广应用，获得满意的推广应用效果，并获得众多脑肿瘤领域



权威学者的高度评价。
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姓名：马杰

排名：1

职称：主任医师

行政职务：主任

工作单位：上海交通大学医学院附属新华医院

对本项目的贡献：负责本项目总设计和主要完成人，主持本成果相关科研项目申报。



 在创新点 1 中的贡献:创建基因检测的研究和临床应用平台，成功鉴定髓母细胞瘤

分子分型的基因。在创新点 2 中的贡献:构建miniPDX小鼠髓母细胞瘤模型，通过该

模型对不同的治疗药物或药物组合进行临床前研究。针对髓母细胞瘤手术方式进行

创新，应用术中 MRI导航，电生理等设备和一体化杂交手术室。 在创新点 3 中的

贡献:建立国内首个儿童脑肿瘤多中心协作组，旨在开展回顾性和前瞻性多中心临床

研究。 在创新点中 4 的贡献:揭示髓母细胞瘤表观遗传失调机制，并在表观靶向诊

疗方向取得一系列成果。证明材料见代表论文 3，5，7。

姓名：王佳甲

排名：2

职称：主治医师,主治医师

行政职务：医生

工作单位：上海交通大学医学院附属新华医院

对本项目的贡献：在创新点 4 中贡献:通过分析小鼠体内和体外试验数据，寻找肿瘤

中的潜在治疗靶基因。利用动物模型，分析小分子 及基因编辑靶向的作用效果。通

过基因编辑和小分子抑制剂等多种手段测试其抑制肿瘤的效果。证明材料见代表论

文5，7。

姓名：李春德

排名：3

职称：主任医师

行政职务：科室主任

工作单位：首都医科大学附属北京天坛医院

对本项目的贡献：在 CNOG 框架下，开展了大量髓母细胞瘤的切除手术，为髓母细

胞瘤分子分型提供了大量的数据，综合分析分子分型的结果与临床疗效，建立髓母

细胞瘤的基因表达谱。对于髓母细胞瘤的手术改进做出了重要贡献，研究髓母细胞

瘤的转移高危因素和肿瘤的浸润与预后的关系。在国内较早独立或联合其他团队采

用 RT-PCR、nanoString方法成功对髓母细胞瘤进行分子分型，并进行了相关分子

标记物临床意义的探讨，相关工作发表于 Frontiers in neurology 等期刊。 在创新点

1 中贡献:创建了基因检测的研究和临床应用平台，成功鉴定髓母细胞瘤分子分型的

基因。证明材料见代表论文9，11。

姓名：王保成

排名：4

职称：教授

行政职务：无

工作单位：上海交通大学医学院附属新华医院

对本项目的贡献：在创新点 1 中贡献:主要关注中国儿童脑肿瘤遗传易感性研究。首

次针对中国儿童恶性脑肿瘤的遗传易感性展开研究 。在中国儿童髓母细胞瘤人群中

首次发现易感遗传位点系列(敏感 SNP 位点)。证明材料见代表论文 3。

姓名：赵阳

排名：5

职称：主治医师



行政职务：无

工作单位：上海交通大学医学院附属新华医院

对本项目的贡献：在创新点 2 中贡献:深入研究髓母细胞瘤的手术入路、肿瘤切除技

巧及相关解剖，在保留功能基础上为提高患儿手术全切率开展髓母细胞瘤的手术技

术改进。证明材料见代表论文 3，5。

姓名：唐玉杰

排名：6

职称：教授

行政职务：无

工作单位：上海交通大学

对本项目的贡献：2015 年自斯坦福大学医学院留学回国加入上海交通大学医学院

基础医学院病理生理学系，先后获得国家和上海高层次人才计划的支持。多年来针

对发病率最高的两类恶性儿童脑瘤(髓母细胞瘤和 DIPG)的表观遗传致病机制与靶向

诊疗开展基础医学研究，留学回国后积极联合上海新华医院小儿神经外科马杰主任

团队进行联合攻关，搭建了肿瘤多组学分析结合功能基因组与靶向小分子筛选的肿

瘤系统生物学研究体系;相应研究成果发表于国际权威期刊 《Nature Medicine》和

《PNAS》。 在创新点 4 中:揭示髓母细胞瘤表观遗传失调机制，并在表观靶向诊疗

方向取得成果。证明材料代表论文5，7。

姓名：田帅伟

排名：7

职称：医师

行政职务：无

工作单位：上海交通大学医学院附属新华医院

对本项目的贡献：在创新点 1 中的贡献:系统建立了髓母细胞瘤分子分型检测和分析

技术，阐明了髓母细胞瘤分子分型在中国儿童患者中的基因型分布特点。证明材料

附件 8.3。

姓名：姜涛

排名：8

职称：副主任医师

行政职务：无

工作单位：首都医科大学附属北京天坛医院

对本项目的贡献：创新点 1 中贡献:研究髓母细胞瘤患儿的临床预后，探讨了不同治

疗方法对于临床预后的意义，为国内第一次髓母细胞瘤较大规模病例的生存预后报

道;课题组前期工作同时也于国内第一次报道了遗传性髓母细胞瘤 Gorlin-Goltz 综合

征在放疗后诱发胸腔淋巴瘤病例。证明材料见代表论文9，10。

主要完

成单位

情况

单位名称：上海交通大学医学院附属新华医院

排名：1

对本项目的贡献：作为本项目第 1完成人单位，对项目的组织实施提供大力的支持

和帮助，并为项目的事实提供研究场地、实验设施、人员等各方面配套支持，为科

室顺利开展本项目提供了重要保障。



单位名称：首都医科大学附属北京天坛医院

排名：2

对本项目的贡献：作为本项目第 2完成单位，在项目的设计，实施及推广过程中，

为项目提供硬件设施，人才和场地等各方面的配套支持 ，为本项目的开展提供了有

力支持，促进本项目顺利完成。 进行髓母细胞瘤预后随访分析，基于 RT-PCR进行

分子分型。总结髓母细胞瘤手术方式及术后管理的临床研究，对髓母细胞瘤诊治规

范给予神经外科专业的建议。完善了髓母细胞瘤的治疗策略。

单位名称：上海交通大学

排名：3

对本项目的贡献：本单位对髓母细胞瘤分子病理诊断和儿童脑肿瘤临床前药物筛选

研究进行了大量工作。通过 DNA甲基化进行髓母细胞瘤的基因组甲基化测序数据分

析进行标准化处理。对儿童脑肿瘤的精准诊断和治疗提供了理论基础。在项目的设

计，实施及推广过程中，为项目提供研究人员，实验设备和研究场所等各方面的支

持，为项目的顺利实施提供了有力保障。


