
结节性痒疹患者系统药物治疗的
真实世界研究



2型炎症项目数据库子库建设

真实世界数据库前瞻性研究方案收集（2024年）

• 搭建前瞻性研究子库，生成高

质量医学数据，支持学科创新，

推动科研领域发展

• 验证因果关系

• 高质量的循证医学证据

• 推动临床诊疗规范化

• 提供长期健康影响评估

• …

临床科研一体化研究体系的
转化与应用



结节性痒疹前瞻性研究项目

阐明真实世界中，中国PN患者系统药物治疗的短期、长期疗效及安全性，并探

究与中国PN患者系统药物治疗结局相关的影响因素和潜在生物学标记物。

研究背景

牵头单位

结节性痒疹患者系统药物治疗的真实世界研究

北京大学深圳医院北京大学第一医院

研究目的

1. 多种免疫抑制剂、抗炎药物、神经调节药物用于PN治疗，但缺乏循证证据

2. 越来越多新型靶向药物获批PN适应症，需要更多的真实世界的实践数据



结节性痒疹前瞻性研究子库



PN前瞻性研究项目概况

结节性痒疹患者系统药物治疗的真实世界研究
•  研究时间：2025年9月-2029年8月

•  研究设计：基于真实世界前瞻性队列的观察性研究（低风险）

•  组长单位：北京大学深圳医院   &   北京大学第一医院

•  核心成员单位： 重庆医科大学附属第三医院， PI  郝    飞 教授

                            广州市皮肤病医院，                 PI  刘玉梅 教授

                            复旦大学附属华山医院，            PI  唐    慧 教授

项目已于2025年9月启动，计划再增加20-30家协作单位



研究背景

药物 用法用量 疗程 起效时间 副作用

沙利度胺 50-300mg/天 2周-5年 1-3个月 嗜睡，外周神经炎

来那度胺 5-10mg/天 3-24月 2-4周 胃肠道反应，嗜睡

甲氨蝶呤 5-20mg/周 5-24月 3个月左右 肝功能异常

环孢素 2-4mg/kg/天 2-48月 2-3周 高血压、肾功能异常

硫唑嘌呤 100-150mg/天 3-6月 2-3个月 骨髓抑制

阿利维A酸 30mg/天 2周-4年 2周-3个月 肝功能和血脂异常

加巴喷丁 900-300mg/天 3月 2-3个月 嗜睡、头晕和恶心

普瑞巴林 75-50mg/天 3-24个月 1-3个月 嗜睡、头晕和恶心

• 结节性痒疹治疗困难，既往有多种药物用于治疗本病，均为经验性用药



研究背景
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研究药物名称 作用靶点 获批/在研情况

生物制剂

度普利尤单抗（Dupilumab） IL-4、IL-13 CDE、FDA、EMA、PDMA获批1-5

奈莫利珠单抗（Nemolizumab） IL-31 FDA、PDMA获批5,6

维克瑞利单抗（Vixarelimab） IL-31、OSMRβ 未获批（II期）1

巴佐利单抗（Barzolvolimab） KIT 未获批（I期）1

QX005N IL-4、IL-13 未获批（III期招募中）7

JAK抑制剂

芦可替尼（Ruxolitinib）* JAK1、JAK2 未获批（III期）1

阿布昔替尼（Abrocitinib）* JAK1 未获批（II期）1

波伏西替尼（Povorcitinib） JAK1 未获批（II期）1

托法替尼（Tofacitinib）* JAK1、JAK3 未获批（尚未招募）8

乌帕替尼（Upadacitinib）* JAK1 未获批（小样本研究）9

阿片受体拮抗剂 纳布啡（Nalbuphine）* MOR、KOR 未获批（IIb/III期）1

NK1受体拮抗剂
阿瑞匹坦（Aprepitant）* NK1R II期失败1

舍洛匹坦（Serlopitant） NK1R III期失败，已停止开发1

PDE4抑制剂 阿普米司特（Apremilast）* PDE4 无效（小样本研究）10

• 新型靶向药物获批治疗结节性痒疹：度普利尤单抗和奈莫利珠单抗



研究目的

了解真实世界中系统治疗药物（包括新型靶向药物和传统药物）在中国结节

性痒疹（PN）患者中的短期疗效、长期疗效及安全性

探索中国PN患者系统药物治疗结局相关的影响因素和生物学标记物

比较中国PN患者中，传统药物和新型靶向药物的疗效及安全性差异
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研究对象和入排标准

1. 符合IFSI 结节性痒疹指南中推荐的 PN 诊断标准；

2. 结节性痒疹病程 ≥ 3个月（出现结节性痒疹皮损超

过3个月）；

3. 年龄≥18岁，性别不限；

4. 疾病严重度评估达到中重度，经医生判断需要启动

系统药物治疗

5. 能够进行长期规律随访；

6. 同意参加本项目，并签署知情同意书。

入组标准

1. 其他表现为结节性皮损的疾病如光线性痒疹、肥

厚性扁平苔藓、获得性反应性穿通性胶原病、痒

疹型类天疱疮、痒疹型营养不良性大疱性表皮松

解症和疥疮结节等。

2. 同时参与其他临床研究项目者；

3. 无法理解或配合本项目随访者。

排除标准

• 研究对象：2025年9月-2027年12月就诊于PN前瞻性项目研究单位的接受系统治疗
（包括新型靶向药物和传统药物）的中重度结节性痒疹患者



系统治疗方案

1. 生物制剂：度普利尤单抗，司普奇拜单抗，

奈莫利珠单抗，等

2. JAK抑制剂：托法替布，乌帕替尼，阿布昔

替尼，巴瑞替尼，艾玛昔替尼，等

3. 免疫抑制剂：环孢素，甲氨喋呤，硫唑嘌呤

4. 沙利度胺/来那度胺

5. 普瑞巴林/加巴喷丁

系统治疗药物的选择

1. 合并用药：口服抗组胺药和/或外用抗炎药物

2. 治疗疗程：启动后至少完成治疗3个月，之后可

根据疗效评估调整系统治疗药物

3. 停止治疗：皮肤结节数量≤5 个且瘙痒 pp-NRS

评分<4 分时，经医患双方达成共识可停止系统

药物治疗

4. 重启治疗：皮肤结节数量≥20，且瘙痒 pp-NRS 

评分≥4 分，经患者同意，可重新启动系统治疗

合并用药及方案调整



数据/变量收集

1. 社会人口学信息（性别、年龄、居住
地区、收入水平、婚姻状况和受教育
程度）

2. 病史信息（发病年龄、病程）
3. 既往治疗（PN相关）
4. 共患病信息
5. 体格检查（身高、体重、Fitzpatric皮

肤类型、干皮症评估和皮损类型）
6. 目前治疗（PN相关）
7. 合并用药信息（非PN相关）

1. 实验室检查（必查）：血常规、肝功能（胆
汁酸、ALT、AST、G-GT、ALP）、肾功能
（肌酐、尿素氮）、糖化血红蛋白、甲状腺
功能（FT3、FT4、TSH）、乳酸脱氢酶、
总IgE、乙肝定性五项。

2. 实验室检查（选做）：血清铁、血沉、CRP
、抗 HIV 抗体及肿瘤标记物（AFP、CEA）
、血脂四项、凝血功能或 D 二聚体、T-
SPOT 或 IGRA、胸片或胸部 CT。

3. 生物标记物（选做）：血清/血浆、皮肤组
织



评价指标
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患者评估指标

pp-NRS, SD-NRS 和 DLQI

医生评估指标

IGA-PN-Activity 和 IGA-PN-Stage

研究者对结节性痒疹的整体评分(IGA PN)

IGA PN 活动性 (IGA PN-A) IGA PN 分期 (IGA PN-S) 

0 清除 没有结节有抓痕或
结痂 0 清除 0 个结节

1 几乎清除 高达~10%的结节有
抓痕或结痂 1 几乎清除

~1-5个
结节

2 轻度
~11%-25%的结节有

抓痕或结痂 2 轻度
~6-19个

结节

3 中度
~26%-75%的结节有

抓痕或结痂 3 中度 ~20-100
个结节

4 重度
~76%-100%的结节

有抓痕或结痂 4 重度
>100个

结节



评价指标
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主要疗效指标
- 3个月、6个月及12个月瘙痒pp-NRS4达标患者比例
- 3个月、6个月及12个月皮损 IGA0/1 达标患者比例

次要疗效指标
- 1、3、6、9及12个月时，瘙痒 pp-NRS和 SD-NRS 评分较基线降低的百分比；
- 3、6、9及12个月时，IGA 评分较基线降低的百分比；
- 3、6、9及12个月时，DLQI 评分较基线降低的百分比；
- 6和12个月时，疾病痊愈率(瘙痒 pp-NRS＜4 分且结节性皮损数量＜5 个，持续3个月以上)。

安全性评价：通过病史记录和实验室检查收集药物安全性数据



研究流程



统计学分析

样本量估算

根据6个月时的2个主要结局指标并参考上市药物的疗效指标计算样本量，设置显著性水平

为0.05，把握度为0.8，算得所需最小样本量为802，考虑15%脱落率，本研究所需最小样本

量为944 例。

初诊评估
10-15分钟

复诊评估
3-5分钟



数据录入和管理流程
现场问卷调查数据

• 调查人员使用平板或笔记本电脑将问卷
调查信息录入电子表格

• 对于部分自评量表的信息采集，可由患
者本人进行自评并填写电子表格，现场
调查人员进行核对

• 对于实验室检查的结果，待结果
在各研究中心HIS系统可查到后
，由现场调查人员录入

现场调查
人员录入

现场调查
人员录入

患者录入
调查人员核对

数据库-中国2型炎症皮肤病临床研究
与均质化诊疗项目”的PN单病种数据平台

（数据分类储存、专人管理、设置查看权限）

专职数据
管理员

数据
管理

• 撰写数据管理计划
• 对数据库进行统一管理
• 确保数据准确性和安全

性

季度
抽检

• 每季度末对本季度入
组研究参与者随机抽
取5%进行核查，确
保数据的完整性和准
确性

项目组
监督管理

数据清理
由研究者、数据管理员、统计师共同讨论制定

统计分析

医院信息系统（HIS）数据



目前研究进展和计划

备案

注册



科研产出计划和成果分配

• 科研产出：发表中文文章或SCI论文8-10篇，培养研究生2-3名

• 成果分配

ü分中心基于分中心数据撰写文章，向牵头人报备。

ü主中心基于整体数据库撰写文章，第一/通讯归主中心单位，共一/共同
通讯按参与单位入组数量和质量进行排序，多篇文章时轮流署名“共一
或共通”。

ü分中心基于整体数据库撰写文章，需向主中心负责人申请，审批后获得
数据并撰写文章，文章第一/通讯归该分中心单位，但共同通讯需至少1
名署名主中心。



目前研究进展和计划

1

2025/10
启动会

2025/12
核心成员单位启动

2

2025/10
首例入组

3

2026/09
新增成员单位至20家

2026/09
完成入组100-150例

4

2026/12
新增成员单位至30家

2026/12
完成入组200例

已启动入组的研究单位：

    北京大学深圳医院

    北京大学第一医院

    广州市皮肤病医院

2026年目标：

    协作研究单位增加至30家

    入组病例数达到200例

欢迎各协作单位加入结节性痒疹前瞻性研究项目



第一步

第二步

第三步



感谢国家中心及各项目参与单位的大力支持！

共建   共享   共赢


