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摘  要 

婴幼儿血管瘤(Infantile Hemangioma, IH)是婴幼儿期最常见的良性血管肿瘤，发病率达5%~12%，可

因瘤体位置或体积引发气道阻塞、肝血管瘤相关并发症及溃疡性病变等危及生命的后果。其发病机制涉

及VEGF、Notch、PI3K/AKT/mTOR等多条信号通路的异常调控。近年来药物治疗进展显著，如β受体阻

滞剂普萘洛尔因其高效性和安全性成为IH全身治疗的首选药物；糖皮质激素通过拮抗VEGF-A抑制血管生

成；干扰素α-2a对难治性IH有效；贝伐单抗通过靶向VEGF抑制内皮细胞增殖，在小鼠模型中展现出治疗

潜力；抗真菌药物伊曲康唑通过抑制Hedgehog通路及PDGF-D/PI3K/AKT/mTOR信号，已在特殊病例中

成功应用并实现瘤体消退，体现了老药新用的策略；而硬化剂注射常用于局限性血管瘤治疗。但不同药

物在实际治疗实践中仍具有局限性，如糖皮质激素因其免疫抑制等副作用应用受限，干扰素可能引发血

液系统不良反应，硬化剂存在组织坏死风险等。综上所述，普萘洛尔仍是IH治疗的核心，而伊曲康唑等

新型疗法的探索为复杂病例提供了更多选择，未来需进一步优化用药策略并开展多中心临床研究验证长

期疗效与安全性。 
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Abstract 
Infantile hemangioma (IH) is the most common benign vascular tumor in infancy, with an incidence 
rate as high as 5%~12%. It can lead to life-threatening complications such as airway obstruction, 
complications associated with hepatic hemangiomas, and ulcerative lesions due to the location or 
size of the tumor. The pathogenesis of IH involves abnormal regulation of multiple signaling path-
ways, including VEGF, Notch, and PI3K/AKT/mTOR. In recent years, significant progress has been 
made in the pharmacological treatment of IH. For instance, the beta-blocker propranolol has be-
come the first-line treatment for systemic IH due to its high efficacy and safety profile. Cortico-
steroids, which antagonize VEGF-A to inhibit angiogenesis, have long been used in the treatment 
of IH. Interferon α-2a has proven effective for refractory IH cases. Bevacizumab, a monoclonal anti-
body targeting VEGF, has demonstrated therapeutic potential in mouse models by inhibiting en-
dothelial cell proliferation. The antifungal agent itraconazole, which inhibits the Hedgehog path-
way and the PDGF-D/PI3K/AKT/mTOR signaling, has successfully induced tumor regression in 
select cases, exemplifying the strategy of repurposing existing drugs. Sclerotherapy is commonly 
used for localized hemangiomas. However, each of these treatments has its limitations in clinical 
practice. Corticosteroids are restricted in use due to side effects like immunosuppression. Inter-
feron may cause hematologic adverse reactions. Sclerotherapy carries the risk of tissue necrosis. 
In summary, propranolol remains the cornerstone of IH treatment. The exploration of novel ther-
apies such as itraconazole offers additional options for complex cases. Future efforts should focus 
on optimizing treatment strategies and conducting multicenter clinical studies to verify long-term 
efficacy and safety. 
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1. 引言 

血管瘤(Hemangiomas)是国际血管异常研究学会(International Society for the Study of Vascular Anoma-
lies, ISSVA)提出的一种先天性血管异常病变的肿瘤亚型，并分为两型，婴幼儿血管瘤(IH)及先天性血管

瘤(CH) [1]。婴幼儿血管瘤是婴幼儿期最常见的肿瘤，其发病率高达 5%~12%，1 岁以下发病者约占 10%，

高发于早产儿、低体重出生婴儿、双胞胎、女童及白种人[2]。 
大多数 IH 的体积较小、无害、可自行消退，无需治疗。然而，由于瘤体的体积大小及所处位置，仍

有一部分 IH 可导致严重并发症[2]。危及生命的病变包括 IH 导致的气道阻塞，肝脏 IH 可导致的高输出

性心力衰竭和消耗性甲状腺功能减退症，以及罕见的溃疡性 IH 引起的大量出血。 

2. 危及生命并发症 

2.1. 气道阻塞 

气道阻塞 IH 通常涉及声门下，进一步损害小儿气道最狭窄的部分，导致呼吸窘迫。诊断明确的平均

年龄为 4 个月，但症状往往更早出现，主要原因是经常被误诊为感染，炎性和反应性气道疾病[3] [4]。随
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着病变进展，多数罹患气道 IH 的患儿会呈现特征性双相喘鸣和犬吠样咳嗽(喉气管炎典型体征)。流行病

学研究显示，约半数气道 IH 患儿并发皮肤 IH 病变。值得注意的是，颌面部节段性 IH (临床称为“胡须

样分布”)、颈前区 IH 以及累及口腔/咽部黏膜的 IH 病灶，已被证实与气道受累存在显著相关性，系该病

发生发展的主要危险因素[4]-[6]。 

2.2. 肝相关婴幼儿血管瘤 

肝血管瘤的特征表现为三种解剖学分布模式：局灶性(多属先天性血管瘤)、多灶性及弥漫性(均属婴

儿血管瘤)。流行病学研究表明，多数多灶性肝 IH 呈临床静止状态，无需干预治疗。然而，约 5%~10%的

病例可能并发大血管分流，导致高血流量状态，极端情况下可进展为高输出性心力衰竭[7] [8]。值得注意

的是，多灶性或弥漫性肝脏 IH 患者可能并发消耗性甲减，其病理机制与病灶内异常表达的Ⅲ型碘甲腺原

氨酸脱碘酶密切相关。该酶通过催化活性甲状腺激素的脱碘失活，导致外周循环中激素水平进行性下降，

这一代谢失衡现象在肝脏弥漫性 IH 病变中尤为显著[9]。 

2.3. 溃疡性婴幼儿血管瘤 

婴儿血管瘤相关皮肤/黏膜溃疡在转诊人群中发病率为 5%~21%。该并发症以进行性疼痛、间歇性出

血及继发感染为典型临床表现，溃疡发生的平均年龄为 4 个月，最常见于增殖期，16%的婴儿血管瘤患

者在此期发生溃疡[10]。深度溃疡可侵袭毗邻动脉血管壁，引发难以控制的致命性大出血，此类病例需紧

急介入治疗以降低病死风险[11]。 
本病病因主要是由中胚层血管内皮细胞的良性增殖引起，以内皮细胞异常增殖和血管结构异常为特

征。主要的发病机制可能受 VEGF/VEGFR、Notch、β肾上腺素、Tie2/血管生成素、PI3K/AKT/mTOR，
HIF-α介导的通路和 PDGF/PDGF-R-β，SOX17 等多条细胞信号途径改变的影响[12]-[15]。 

目前常用的治疗婴幼儿血管瘤的方法有药物治疗、硬化剂注射治疗、激光治疗，手术治疗和冷冻疗

法等。本文将就近年来血管瘤治疗药物的研究进展展开讨论。 

3. 药物治疗 

3.1. β受体阻滞剂 

自 2008 年法国 Léauté-Labrèze C 首次报道普萘洛尔在治疗 IH 方面有显著作用后[16]，有大量病例报

告和病例系列描述了其疗效和潜在副作用。2012 年国际多学科专家提出口服普萘洛尔是目前需要全身治

疗的 IH 的首选治疗方法[17] [18]。国内专家在 2013 年达成共识[19]，推荐使用普萘洛尔作为治疗婴幼儿

血管瘤首选药物。随后于 2015 年，国外学者 Christine Léauté-Labrèze [20]等人为了补充随机对照试验的

数据，进行了一项多中心、随机、双盲、适应性、2~3 期临床试验(n = 460)，用于评估儿科口服普萘洛尔

溶液对 1 至 5 个月大需要全身治疗的增殖期婴儿血管瘤婴儿的疗效和安全性。显示普萘洛尔用 3 mg/kg/d
治疗后 IH 完全或接近完全消退 60%。停用普萘洛尔后 IH 再生发生率为 10%。同时，普萘洛尔是 FDA 目

前唯一获批用治疗的 IH 药物[21]。根据 2022 年中国专家共识，普萘洛尔作为婴幼儿血管瘤(IH)的一线全

身治疗药物，其临床应用需遵循个体化原则。适用人群为年龄 > 2 周龄或矫正年龄 ≥ 2 周龄的早产儿，

标准剂量为 2 mg·kg−1·d−1，分 2 次口服(间隔≥8 小时)，随餐或餐后服用。对于 4 周龄以上、无严重合并

症且生长发育正常的足月儿，可门诊给药，无需剂量递增，初始即采用全剂量，每 1~2 个月复诊评估体

重及疗效以调整方案。 
特殊病例管理需严格住院监护，包括：PHACE 综合征患儿；矫正年龄 < 5 周或体重 < 2.5 kg；存在

低血糖、心肺功能不全等高危因素；瘤体累及气道、鼻部等重要解剖部位并伴呼吸障碍者。此类患者起

https://doi.org/10.12677/acm.2025.1541307


李尚东 等 
 

 

DOI: 10.12677/acm.2025.1541307 3372 临床医学进展 
 

始剂量为 0.5 mg·kg−1·d−1，分 2~3 次口服，住院观察 3~7 天。用药前需监测基线生命体征(心率、血压、

血糖)，后续每 30~60 分钟复查，持续 2~4 小时；若无显著不良反应，1 周内逐步增量至目标剂量(≤2 
mg·kg−1·d−1)，单次剂量调整间隔≥24 小时。 

门诊患者由监护人密切观察服药后反应(面色、呼吸、心率及末梢循环)，异常情况需及时就诊；住院

期间需持续心电监护，动态监测血压、心率、呼吸及血糖。共识强调，门诊无需常规血压监测，但重症患

者需警惕低血糖及心血管事件风险。通过分层管理及精细化剂量调控，普萘洛尔在保障安全性的同时，

可显著改善 IH 预后[22]。β受体阻滞剂普萘洛尔因其卓越的疗效和安全性，仍是 IH 全身治疗的基石。同

时，伊曲康唑等新型疗法的探索为复杂病例提供了替代选择，但未来仍需通过多中心临床试验优化用药

策略。 

3.2. 糖皮质激素 

自 1960 年代以来，口服或病灶内注射皮质类固醇一直是治疗血管瘤一线治疗方法，适用于体积较

大、侵袭性强或累及重要脏器的病例。糖皮质激素治疗血管瘤，包括口服全身治疗及局部瘤内注射疗法。

Greene AK [23]将 2007 年至 2010 年间连续 25 例口服泼尼松龙治疗的婴儿血管瘤患者列入队列，并对所

有患者均给予 3 mg·kg−1·d−1，持续 1 个月，然后每 2 至 4 周逐渐减少 0.5 mL 处理方案，最终确定口服 3 
mg·kg−1标准化治疗方案的有效性和安全性。Greenberger S [24]等人通过小鼠模型的研究，提示地塞米松

对于婴幼儿血管瘤治疗的机制主要基于其特异性拮抗血管内皮生长因子 A (Vascular Endothelial Growth 
Factor-A, VEGF-A)，该机制通过以下途径实现：1) 阻断血管瘤来源的干细胞在体内的血管生成潜力，降

低血管生成活性；2) 诱导某些细胞凋亡。该治疗策略通过双重调控机制靶向抑制血管瘤组织异常增殖，

成为实现瘤体体积显著缩小这一临床治疗目标的关键病理生理学基础。然而，需特别关注的是，系统性

用药可引发剂量依赖性不良反应，局部反应表现为面部水肿及多毛症，全身性反应则涵盖多尿、肾上腺

皮质功能抑制等代谢紊乱。此类不良反应多源于药物对非靶器官离子通道及激素受体的交叉作用，需通

过动态监测与个体化剂量调整进行风险管控。 

3.3. 干扰素 

干扰素具有抑制血管内皮细胞迁移及增殖的作用，从而减缓血管瘤的生长，常用于传统疗法效果不

佳的病例，但其不良反应有白细胞下降、恶心、头痛等。Ricketts RR 等人[25]进行了一项临床实验，4 名

婴儿和 1 名儿童接受 IFN-α-2a 治疗，初始皮下剂量为 100 万单位·m−2·d−1，持续剂量为 300 万单位·m−2·d−1。

持续 5 至 11 个月后，2 例患者出现轻微并发症，但很容易控制；3 例患者血管瘤完全或接近全部消退；

1 例部分消退；1 例患者在平均 7.1 个月的 IFN 治疗后稳定但没有消退。 

3.4. 贝伐单抗 

贝伐单抗(Avastin)是一种人源化单克隆抗体，其作用靶点为血管内皮生长因子(VEGF)。该药物通过

特异性结合 VEGF，阻断其与内皮细胞膜上的 Flt-1 和 KDR 受体结合，从而抑制内皮细胞增殖及新生血

管的生成。北京大学许振起团队的研究表明[26]，在小鼠模型中采用瘤内注射方式给予贝伐单抗，可显著

抑制血管内皮细胞瘤的的增殖及促进凋亡，同时安全性也得到保证。 

3.5. 伊曲康唑 

伊曲康唑是 FDA 批准的抗真菌药物，已在临床上使用 30 多年。最近的药物再利用筛选显示，伊曲

康唑可通过抑制血管生成和多种致癌信号通路发挥抗癌活性[27]。一项针对 Hedgehog (Hh)信号通路抑制

剂的筛选显示，伊曲康唑可以在体内抑制 Hh 信号通路活性[28]，下调 Hh 信号通路并抑制细胞增殖，诱
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导细胞凋亡和减少 HemECs 的血管生成[29]。之后陆续出现大量个案研究以及前瞻性研究：有一 9 月女

婴因存在左颈内动脉缺如及脑侧支循环不良(MRA 证实)，普萘洛尔治疗风险较高，故改用口服伊曲康唑

[30]。口服伊曲康唑(5 mg·kg−1·d−1) 6 周后，红斑、斑块大小及溃疡显著减少；3 个月后病灶接近完全消

退。治疗持续 11 个月后停药，随访 8 个月显示血管瘤完全消退，仅残留少量毛细血管扩张、瘢痕及纤维

脂肪组织。治疗期间未观察到不良反应或肝功能异常。 

3.6. 硬化剂 

硬化剂瘤内注射治疗血管瘤方法简单、易于掌握、疗效肯定，是治疗血管瘤常用方法之一。主要适

用于范围较小的毛细血管瘤，混合型血管瘤和海绵状血管瘤的治疗。其作用机制是促进血液中蛋白凝

固，使血小板黏附形成血栓，导致血管闭塞。常用的硬化剂有：聚桂醇、聚多卡醇、5%鱼肝油酸钠、

乙醇胺油磷脂、消痔灵、十四烷基硫酸钠，尿素等[31]，可应用于中小血管瘤及血管畸形的注射治疗，

采用多点多次注射方法，以瘤体苍白、肿胀为度，但因其有一定毒性，易引发注射部位组织坏死，目前

应用较少。 

4. 结论 

婴幼儿血管瘤的严重并发症可危及生命，故而应该在患儿患病后及早发现、早诊断、早治疗，尽量

避免患儿病情向危重发展。该病药物治疗的研究较之前获得了显著进展，多种药物在临床应用中表现出

良好的疗效和安全性。β 受体阻滞剂普萘洛尔已成为治疗婴幼儿血管瘤的首选药物，糖皮质激素、干扰

素、贝伐单抗、伊曲康唑等药物也为临床治疗提供了更多选择。然而，治疗婴幼儿血管瘤仍需根据患者

的具体情况选择合适的药物和治疗方法，以达到最佳的治疗效果。 
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