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“全身型重症肌无力（gMG）患者

最具特征的表现，在于其全身力量‘晨

轻暮重’的反复波动，将患者推入失控

的被动人生，严重剥夺了他们的社会

功能，更让整个家庭深陷长期照护与

经济困境。特别对于正处于生长发育

关键期的儿童与青少年而言，这种波

动透支的不仅是当下的生活，更是他

们的未来———身体发育受到不可逆干

扰，心理健康遭受持续冲击。我们希望

以此为契机，凝聚临床、社会与政策各

方力量，让更多患者和家庭走出这一

波动困局。”近日，在一场 gMG主题科

普圆桌会议上，复旦大学附属华山医

院副院长、神经内科主任医师赵重波

教授表示。

活动现场，gMG 患者主题短片《破

浪新生》同步首映。多位临床专家、药

物经济学学者、患者组织代表与企业

代表共同出席，围绕疾病负担、规范诊

疗与儿童用药保障等核心议题展开深

入探讨，共同呼吁社会各界提升对

gMG 患者长期需求的关注，助力患者

稳住波动、重塑人生。

波动背后被透支的童年与人生

MG 是一种获得性神经肌肉接头

（NMJ）传递障碍的复杂慢性自身免疫

疾病。gMG 作为以全身肌群受累为主

的类型，其最具特征性的临床表现是

骨骼肌的波动性无力及易疲劳性。

患者的日常症状往往呈现“晨轻暮

重”、活动后加重而休息后减轻的动态

起伏。这种难以捉摸的无力感，使患者

的身体状态时刻充满未知，生活频频

面临失控的可能。

gMG 可发生于任何年龄段，对于

儿童及青少年患者而言，疾病带来的

身心负担尤为凶险。随着病情进展，

患儿可能出现吞咽困难、构音障碍。

部分发展为难治性 gMG 的患儿，其

急性加重风险与引发肌无力危象的

风险分别飙升 4.7 倍与 4 倍，严重时

可导致死亡。

在患者主题短片中，患者帆帆（化

名）分享了她童年因病背负的心理重

担：“我对童年的记忆，几乎都是从疾

病开始的。小时候，只要听说哪里有医

院、哪里有医生可能治好这个病，父母

就会立刻带着我赶过去。求医、转诊、

奔波，已经成为整个家庭生活的一部

分。此外，我有被全班男同学追着起外

号的经历，我很害怕别人问我为什么

像怪物。”

国家老年医学中心、北京医院神经

内科主任医师殷剑指出：“在日常的临

床诊疗中，我们真切地看到 gMG 给儿

童患者及其家庭带来的巨大身心负

担。儿童正处于生长发育的关键阶段，

疾病的反复波动不仅严重限制其日常

学习与社交活动，更对其身心发育造

成持续、深远的负面影响。面对如此沉

重的疾病负担，打破疾病反复的恶性

循环是当下临床亟待破局的关键。令

人欣慰的是，近期新型靶向生物制剂

已惠及儿童患者，为满足 gMG 患儿的

临床需求带来了新希望。我们期待这

些创新疗法能实现临床可及，帮助更

多患儿真正走出波动困境，重获健康

成长的机会。”

“双达标”策略引领治疗新方向

长期以来，针对 gMG 的治疗，临

床上主要通过胆碱酯酶抑制剂、糖皮

质激素、非激素类免疫抑制剂、静脉注

射免疫球蛋白、血浆置换以及胸腺切

除等传统手段改善病情。

然而，由于 gMG 病程迁延，大量

患者在接受传统治疗后，依然会频繁经

历疾病的波动或加重。尤其值得关注的

是，为了压制波动症状，部分患者不得不

长期或大量使用激素等传统药物。

随着新型靶向生物制剂的研发与

广泛应用，gMG 的诊疗理念已从单纯

的症状控制，升级为注重长病程管理

的“双达标”策略。

赵重波表示：“随着诊疗理念不断

进步，临床上也越来越关注如何在有

效控制症状、减少疾病波动的同时，兼

顾患者的长期生活质量和治疗安全

性。尤其对于儿童患者而言，治疗不仅

要关注当下症状的改善，也需要综合

考虑成长发育、心理健康和未来生活。

现代 gMG 管理正在从单纯控制症状，

逐步走向更稳定、更精准、更可持续的

长期管理，实现少波动、少复发，帮助

患者回归正常生活。”

多方呼吁完善儿童用药保障

gMG 对儿童的影响远超症状本

身———反复波动干扰学业、心理、社会

融入，消耗成长时光，给家庭带来长期

照护压力与经济负担。而治疗选择的

局限，更使这一处境雪上加霜。

数据显示，约 10%~20%的患儿进

展为难治性 gMG，急性加重风险较非

难治性增加 4.7 倍、危象风险增加 4

倍，严重时可导致死亡。

在治疗方面，现有常规免疫治疗患

者 3年缓解率仅为 48.6%，糖皮质激素

诱发的 MG 加重发生率约为 33.3%，如

进展到严重的呼吸或吞咽困难等，患者

可能需进入 ICU紧急救治。此外，87%

的患儿身高低于目标身高，并可引发肥

胖、继发性糖尿病、骨髓抑制、肝肾功能

损伤等严重不良反应。疾病反复波动叠

加治疗副作用，不仅影响患儿的学业、

心理与社交发展，更给家庭带来长期沉

重的经济与照护负担。

中国医药教育协会药物经济评价

分会主任委员张方表示：“gMG 患儿

家庭所承受的，远不止直接医疗支

出，住院、长期照护、家长误工及继发

疾病费用，共同构成了一笔被严重低

估的社会成本。近年来，国家积极探

索儿童及罕见病用药保障路径，相关

政策信号持续释放。我们期待这一进

程的推进，促进儿童 gMG 创新药物

可及性与支付保障水平提升，让每一

位患儿都能获得改变命运的治疗机

会。孩子是一个社会最不能辜负的未

来。全社会正携手为 gMG 患者和家

庭筑起一道坚实的守护墙。疾病可以

限制身体，但永远无法阻挡爱与希望

为孩子们铺就的未来。”

创新药物的可及性，不只是一个政

策议题，更关乎这些孩子的未来能否被

真正托住。

“人和家庭被疾病长期裹挟以后，

生活看不到头，就像一条没有尽头的黑

暗隧道。”北京爱力重症肌无力罕见病

关爱中心创始人、主任清昭表示，gMG

患儿正处于人生的起步阶段，但他们面

对的是可能影响全生命周期的波动拉

锯战。迫切呼吁将 MG 纳入各地特种

病或大病保障范围，推动儿童 gMG新

型靶向生物制剂尽早纳入医保，这是这

些患儿家庭共同的期盼。

与会专家表示，gMG 患者，尤其

是儿童患者，仍面临疾病反复波动、

未被满足治疗需求突显以及可及性不

足等现实挑战。我们始终以患者为中

心，持续推动罕见病治疗的研发创新

与可及，努力将前沿科学成果转化为

患者可用、可负担的治疗选择。我们

也期待与临床专家、学术机构、患者

组织及相关方共同推动儿童 gMG 用

药保障，以科学之力点亮罕见新生，

重塑社会栋梁。
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