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中华医学科技奖形式审查结果公布
	年份
	2018

	推荐奖种
	医学科学技术奖

	项目名称
	儿童急性淋巴细胞白血病诊治体系综合研究的成效及推广

	推荐单位
	推荐单位：上海市医学会
推荐意见：                                                                  
该项目组在儿童急性淋巴细胞白血病诊治领域形成了系统规范的诊治体系，提出了以化疗方案为基础、以疾病客观检测参数为依据的循证性个体化诊治方案-SCMC-ALL-2005方案。该方案在医疗费用较低的情况下取得了非常出色的临床疗效，为提高我国儿童白血病的规范化诊治和临床疗效做出了重要贡献。同时，该项目研究成果为我国新农合儿童白血病临床诊疗路径的建立提供了临床方案范本，也为临床路径的政府决策提供了卫生经济学依据。本项目相关研究成果已在国内众多单位进行推广应用，项目组还牵头组建了中国小儿肿瘤专业委员会急性淋巴细胞白血病多中心协作项目（CCCG-ALL），汇聚了国内在儿童白血病诊治领域就有较高水平的20家单位，协助指导这些单位开展儿童白血病的规范化诊疗工作，从而为进一步提高我国儿童白血病的临床诊治水平做出了巨大的贡献，产生了良好的社会效益。
同意推荐该项目申报2018年中华医学科技奖。

	项目简介
	急性淋巴细胞白血病（ALL）是儿童期最常见的血液系统恶性肿瘤，由于国内缺乏系统和规范的诊治体系，长期以来一直是造成我国儿童因病致死、患病家庭因病致贫的最主要原因。上海儿童医学中心血液肿瘤专业针对我国儿童急性淋巴细胞白血病诊治现状，从上世纪八十年代后期开始，经过了几十年的努力，凝结了几代人的智慧，通过吸收国内外基础研究领域的大量成果，结合自身在基础和转化医学领域众多的研究积累，近20年逐步建立了系统完备的儿童急性淋巴细胞白血病综合诊治体系。主要如下：
1.该体系涵盖了急性淋巴细胞白血病的骨髓细胞形态学、流式细胞技术、荧光原位杂交技术、染色体核型分析技术，以及分子生物学领域众多的技术，建立了儿童急性淋巴细胞白血病的综合诊断和危险度分层技术体系。
2.基于流式细胞技术和分子生物学技术建立了微量残留病（MRD）的检测和动态监测技术体系，结合疾病诊治过程中的实时监测数据，建立了以化疗方案为基础，以客观动态检测参数为依据的个体化治疗技术体系，经反复锤炼形成了SCMC-ALL-2005化疗方案，取得了整体临床疗效的显著提升，极大的缩小了与国际先进治疗机构的差距。
3.基于SCMC-ALL-2005方案的临床和基础研究，催生了一大批研究成果，并相继在国际上重要期刊上发表，如Nature Medicine、Cancer Cell、Leukemia、BJH等。其中基于SCMC-ALL-2015方案的卫生经济学研究发现，低至10万人民币的诊治花费可以治愈绝大多数患者，为国家制定“新农合儿童急性淋巴细胞白血病临床路径”的战略决策提供了实践依据和方案范本。
4.为推广儿童急性淋巴细胞白血病的诊治经验，上海儿童医学中心牵头组建了国内最大的中国儿童血液肿瘤诊治协作组-CCCG-ALL，涵盖了诸如香港中文大学威尔斯亲王医院、中国协和医科大学血液病医院、复旦大学附属上海儿科医院、重庆医科大学附属儿童医院、华中科技大学同济医学院附属同济医院和协和医院等国内20多家儿童白血病先进诊治机构，并在SCMC-ALL-2005化疗方案的基础上，制定了全新的CCCG-ALL-2015化疗方案，成为协作组专用方案，使得每年有1500多例患者从中受益。经过三年多的临床研究发现，CCCG-ALL-2015化疗方案可以使近90%的儿童白血病患者获得疾病治愈，从而使中国儿童急性淋巴细胞白血病由不治之症转变为一个可以完全治愈的疾病。
本项目在取得巨大的社会效益的同时，还得到了我国血液病专家，中国科学院院士，全国人民代表大会陈竺副委员长的充分肯定，同时国际上儿童白血病治疗领域权威专家，中国工程院外籍院士，美国圣述德儿童研究医院（St. Jude Children’s Research Hospital）Ching-Hon Pui教授也在多种场合盛赞上海儿童医学中心的综合诊治模式。
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主要完成人和主要完成单位情况
	主要完成人情况
	姓名：汤静燕
排名：1
职称：教授
行政职务：国家卫健委重点实验室主
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：负责、组织、落实2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制，建立并实施白血病临床实验室网上登记制度，建立完善白血病样本库，设计并组织儿童白血病全程费用研究项目。负责、组织CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制。基础研究项目中大样本临床诊断治疗规范、信息匹配、临床有效研究对象样本积累和质量控制。
姓名：李本尚
排名：2
职称：副主任医师
行政职务：血液肿瘤临床实验室主任
工作单位：上海交通大学 医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：作为血液肿瘤临床实验室负责人，带领团队建立了基于流式细胞技术的儿童白血病免疫分型和微量残留病检测技术体系，成为儿童急性淋巴细胞白血病诊断和治疗中最重要的实验室参考数据，对提升临床疗效起到了重要的推动作用。联合形态学、免疫学、细胞遗传学和分子生物学方面的最新技术，最终形成了儿童急性淋巴细胞白血病动态的诊断和监测技术体系。
姓名：沈树红
排名：3
职称：主任医师
行政职务：科副主任
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：主管2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要骨干人员。
姓名：洪登礼
排名：4
职称：研究员
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院
对本项目的贡献：上海交通大学医学院洪登礼研究员为基础医学院细胞分化与凋亡教育部重点实验室PI，主要参与儿童白血病发病机制的基础研究，发表了该领域的重要文献，在Cancer Cell杂志上发表，为提升本项研究的基础研究水平，进而对临床诊治提供了重要的科学依据。
姓名：周斌兵
排名：5
职称：教授
行政职务：所长
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：长期致力于肿瘤耐药机理研究和克服耐药性新药研发，带领的课题组在国际上首次发现磷酸核糖焦磷酸合成酶1（PRPS1）基因突变是儿童急性淋巴细胞白血病治疗出现耐药和复发的重要原因之一。通过下一代高通量测序技术对儿童急性淋巴细胞白血病的初发、缓解后和复发样本进行全外显子组深度测序、生物信息学分析和国内外大样本验证，并通过蛋白三维结构分析和大量的功能实验证实，PRPS1突变能导致肿瘤细胞内嘌呤核苷酸代谢的严重失衡，正是PRPS1基因突变驱动了儿童急性淋巴细胞白血病的耐药和复发。同时通过寻证研究提出了“代谢负反馈回路缺失”引发肿瘤细胞内代谢失衡和耐药的新理论。
姓名：陈静
排名：6
职称：主任医师
行政职务：科主任
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：指导并参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：段才闻
排名：7
职称：副研究员
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：首次发现并报道急性淋巴细胞白血病早期化疗后形成动态演化骨髓微环境，籍此保护化疗残留的急淋细胞（Duan, et al. Cancer Cell. 2014）。
姓名：顾龙君
排名：8
职称：教授
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：指导并参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：陈静
排名：9
职称：副主任医师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：薛惠良
排名：10
职称：主任医师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：汤燕静
排名：11
职称：副主任医师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：潘慈
排名：12
职称：副主任医师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：罗长缨
排名：13
职称：副主任医师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案各个环节实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作、推广和质量控制主要参与人。
姓名：王翔
排名：14
职称：主管技师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案实验室技术实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作中主要实验技术应用、推广和质量控制的主要参与人员。
姓名：马亚妮
排名：15
职称：主管技师
行政职务：无
工作单位：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
对本项目的贡献：参与2005-ALL方案诊断治疗研究方案实验室技术实施和质量控制、实施白血病临床实验室网上登记制度，实施完善白血病样本库。CCCG-ALL-2015诊断治疗方案多中心协作中主要实验技术应用、推广和质量控制的主要参与人员。

	主要完成单位情况
	单位名称：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心
排名：1
对本项目的贡献：上海交通大学医学院附属上海儿童医学中心负责该项目的设计、疾病的入组、诊断分层、化疗方案的制定、疾病的监测、预后评估、数据分析、撰写报告和临床研究结果的总结等，同时参与基础和转化医学研究中课题的设计和具体实施。
单位名称：上海交通大学医学院
排名：2
对本项目的贡献：上海交通大学医学院洪登礼研究员为基础医学院细胞分化与凋亡教育部重点实验室PI，主要参与儿童白血病发病机制的基础研究，发表了该领域的重要文献，在Cancer Cell杂志上发表，为提升本项研究的基础研究水平，进而对临床诊治提供了重要的科学依据。


