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Ｘ连锁低磷血症（ＸＬＨ）由Ｘ染色体内肽酶（ＰＨＥＸ）
基因失活突变引起，骨室中成纤维细胞生长因子 ２３
（ＦＧＦ２３）上调，从而导致低磷血症的罕见遗传性疾病犤１犦，其

患病率约为 １．７∶１０００００（儿童）或 ４．８∶１０００００（成人
及儿童）犤２犦。目前的研究认为，其发病机制为ＰＨＥＸ基因
突变失活导致 ＦＧＦ２３上调，从而导致近端肾小管上皮
细胞的膜结合钠－磷协同转运体降解及１α－羟基化和
２４－羟基化酶活性遭到抑制，最终导致肾磷盐丢失、维生
素 Ｄ代谢异常及骨矿化异常的临床综合征犤２犦。ＸＬＨ的
实验室特征包括血清中磷水平低于年龄正常值、ＦＧＦ２３
水平升高、磷分泌排泄增加及血清１，２５－二羟维生素Ｄ
水平低或不正常，临床表现包括低磷血症、佝偻病、下肢

弯曲和生长障碍，其他并发症包括炎症、骨关节炎、假性

骨折和牙脓肿。超过半数的ＸＬＨ患者存在严重的牙病，
与牙本质和牙骨质异常矿化有关犤３犦。炎症和骨关节炎可

严重限制患者的活动范围，并导致疼痛犤４犦。常规治疗采

用早期口服磷酸盐合剂及足量的骨化三醇，虽能改善骨

骼矿化，但不能解决 ＦＧＦ２３过多导致的肾磷酸盐重吸
收和活性维生素Ｄ产生障碍的问题犤５犦。

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ是一种ＦＧＦ２３全人源单克隆抗体，可与
ＦＧＦ２３结合，并抑制其生物活性及其下游信号通路，增
加肾脏对磷的重吸收及血清维生素 Ｄ水平，最终改善
骨骼矿化和相关骨病，其于 ２０１８年 ２月获得了欧盟有
条件的上市许可，用于１岁以上儿童及骨骼生长期的青
少年有骨病影像证据的ＸＬＨ，且于２０１８年４月成为首个
获美国食品和药物管理局（ＦＤＡ）上市批准犤６犦的治疗１岁以
上儿童及成年患者ＸＬＨ的药物。现对其作用机制、临床
应用、药物代谢动力学及各期临床试验情况综述如下。

１ 药理作用机制

ＦＧＦ２３是磷酸盐稳态的关键调节因子犤７犦，与协同受

体 Ｋｌｏｔｈｏ一起，调节肾近端小管的磷酸盐的重吸收及
１α－羟基化和２４－羟基化犤８犦。ＸＬＨ是由 ＦＧＦ２３过剩引
起，增加肾磷酸盐排泄，引发低血清磷酸盐状态，最终导

致骨矿化受损和骨病。ＦＧＦ２３降低１α－羟化酶活性，从
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摘要：目的 探寻针对 Ｘ连锁低磷血症（ＸＬＨ）患者成纤维细胞生长因子２３（ＦＧＦ２３）过度表达的靶向药物。方法 归纳 Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ的药
理作用机制、用法用量、药物代谢动力学，以及该药的各期临床试验及不良反应发生情况。结果与结论 Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ对 ＸＬＨ的疗效优于
常规疗法，患儿牗≥１岁牘及成年患者均适用。该药靶向明确，生物利用度高，半衰期长，耐受性良好，可提高血清磷浓度，增加肾小球对
磷的重吸收，改善骨矿化，并减轻佝偻病的严重程度及疼痛。不良反应均为轻度或中度，且多无需干预。
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而降低血清 １，２５－二羟维生素 Ｄ水平，减弱胃肠道对
磷酸盐的吸收，降低血清磷酸盐水平，损害骨矿化犤９－１０犦。

骨矿化不良导致肢体畸形、身材矮小、骨关节炎、骨折及

其他不良后果。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ结合并抑制ＦＧＦ２３的生物活
性，阻断 ＦＧＦ２３在靶组织中的生物效应，从而增加肾脏
磷酸盐的重吸收，减少磷酸的排泄，升高１，２５－二羟维
生素Ｄ的血清浓度，增加磷酸盐在胃肠道的吸收犤１１犦。

２ 用法用量犤１１犦

治疗前１周，停止口服磷酸盐和 ／或活性维生素 Ｄ
类似物（如骨化三醇、帕立骨化醇、骨化二醇等）。治疗

前，空腹血清磷浓度应低于该年龄的参考范围（ＲＲＡ）。
每次注射的最大剂量为 １．５ｍＬ，需分次注射并选择不
同注射部位。４周内不可调整剂量。

ＸＬＨ成年（≥１８岁，下文同）患者：初始剂量为１ｍｇ／ｋｇ，
每 ４周 １次，剂量 １０～９０ｍｇ。前 ３个月每月及每次调
整剂量后，测量用药２周后的血清磷浓度，如在 ＲＲＡ内，
则继续维持原剂量；如高于参考范围，则停１次剂量，４
周后再评估；如低于参考范围，则可重新启动治疗，此时

最大剂量为４０ｍｇ／ｋｇ，每４周１次。
ＸＬＨ儿科（≥１～＜１８岁，后文同）患儿：体质量低

于 １０ｋｇ，推荐起始剂量为 １ｍｇ／ｋｇ，四舍五入至整数，
每 ２周 １次；体质量在 １０ｋｇ及以上，推荐初始剂量为
０．８ｍｇ／ｋｇ，四舍五入至１０的整倍数，每２周１次，剂量
１０～９０ｍｇ。前３个月每４周检查１次血清磷浓度，高于
参考范围下限，低于 ５ｍｇ／ｄＬ，维持原剂量。低于参考
范围下限，且体质量低于 １０ｋｇ的患儿，则增至
１．５～２．０ｍｇ／ｋｇ，每 ２周 １次；体质量不低于 １０ｋｇ
的患儿，则增至２．０ｍｇ／ｋｇ，每２周１次。血清磷浓度如
高于５ｍｇ／ｄＬ，则需停药１次，４周后再评估。
３ 药物代谢动力学（药动学）

皮下注射 Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ的药动学模型呈线性相关，
ＸＬＨ患者基于初始血清磷水平调整Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ剂量犤１２犦。

儿科患者的药动学状况，与成年人并无实质差异。

以下药动学状况犤１１－１４犦按７０ｋｇ体质量的ＸＬＨ成年
患者的推荐剂量计。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ吸收缓慢，血药浓度平
均达峰时间（ｔｍａｘ）为８～１１ｄ，生物利用度近１００％。１项
对 ＸＬＨ成年患者人群的研究显示，接受 １６个月，每月
２８ｄ的Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ的滴定剂量，前４次剂量后血清磷的
平均峰值升高，６～１０次剂量的血清磷峰值相当，之后
有轻微降低。血清药物浓度与血清中磷水平呈线性平行

关系，且每次给药后基本在同一时间达到峰值。表观分

布容积为 ８Ｌ，约为 ＸＬＨ成年患者的血浆容量，即血管
外分布有限。药物的清除与体质量有关，７０ｋｇ体质量的
ＸＬＨ成年患者和３０ｋｇ的 ＸＬＨ患儿的表观清除率分别
为 ０．２９０Ｌ／ｄ，０．１３６Ｌ／ｄ。半衰期约为 １９ｄ。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ

的分解途径尚不明确，可能通过分解代谢途径分解成小

肽和氨基酸。

４ 临床试验

４．１ ＸＬＨ成年患者
ＩＭＥＬ等犤１５犦早期进行的开放标签剂量递增（最大剂

量０．６ｍｇ／ｋｇ）的Ⅰ／Ⅱ期临床试验中，受试者来自６个中
心，肾小管对磷的最大吸收（ＴｍＰ）／肾小球滤过率（ＧＦＲ）
＜２．０ｍｇ／ｄＬ，ＧＦＲ≥ ６０ｍＬ／ｍｉｎ，血钙 ＜１０．８ｍｇ／ｄＬ，
血清ＦＧＦ２３＞３０ｍｇ／ｍＬ；主要排除标准为妊娠期、重大
手术，近 ３个月内接种过疫苗，并要求受试者在接受筛
查前 １０ｄ未服用维生素 Ｄ（或类似物）及钙、磷酸盐补
充剂、氢氧化铝等药物。虽未设对照，但有７８．５７％的患者
（２２／２８例）参与了为期１２个月的延长试验。患者依从性
高，主要指标血清磷浓度升高，次要指标如 ＴｍＰ／ＧＦＲ、
１，２５－二羟维生素 Ｄ和骨骼标记物呈阳性反应。试验
表明，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ治疗可提高血清磷浓度，增加肾小球
对磷的重吸收，并改善骨矿化。

一项随机、双盲、安慰剂对照、Ⅲ期临床试验中，
１３４例受试者（≤６５岁），已确诊为 ＰＨＥＸ基因突变的
ＸＬＨ和或符合 ＸＬＨ的临床表现和实验室特征，且有血
磷酸盐浓度低于正常值下限（ＬＬＮ，２．５ｍｇ／ｄＬ），肾脏磷
的 ＴｍＰ／ＧＦＲ＜２．５ｍｇ／ｄＬ，简要疼痛量表（ＢＰＩ）＞４如使
用镇痛药物则在受试前２１ｄ达到稳定并维持该剂量犤１６犦。

该试验的排除标准为血清钙≥１０．８ｍｇ／ｄＬ（２．７ｍｍｏｌ／Ｌ），血
清甲状旁腺素大于正常值上限的２．５倍，和（或）受试者
前 ６０ｄ使用过抑制甲状旁腺素的药物，或在 ３个月内
接受过创伤性的骨科整形手术，和接受影响磷代谢的受

试者（如口服磷酸盐、活性维生素 Ｄ及类似物等），至少
需药物洗脱 ２周才能参加试验。ＸＬＨ成年患者每 ４周
分别给予皮下注射 Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ１ｍｇ／ｋｇ或安慰剂。试验
表明，在第 ２４周，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组、安慰剂组骨折完全愈
合率分别为４２．６５％和７．５８％，血清磷恢复正常的比例
分别为９４．１１％和７．５８％。且Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组的西安大略
和麦克马斯特大学骨关节炎僵硬指数分量表（ＷＯＭＡＣ）
评分明显更低。

另一项试验对１３４例患者进行后续研究，纳入、排
除标准基本同文献犤１６犦，近期（≤６个月）有创伤性骨折
或骨科手术史，如口服磷酸盐和活性维生素 Ｄ或类似
物，药物洗脱 ２周后可参与试验。２４周后开放标签，所
有患者接受 Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ治疗至 ４８周，第 ２４～４８周
Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组和安慰剂组血清磷保持 ＲＲＡ的患者占比
分别为８３．８２％和８９．３９％。第４８周，患者基线骨折或假
性骨折完全愈合率分别为６３．２４％和３４．８５％。从基线到
第４８周，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ治疗组僵硬、疼痛、身体机能评分及
６ｍｉｎ步行总距离方面均有显著且持续的临床改善犤１７犦。

·综述·
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不良反应

背痛

头痛

牙齿感染

不宁腿综合征

维生素 Ｄ减少

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组
（ｎ＝６８）

１０（１４．７１）

９（１３．２４）

９（１３．２４）

８（１１．７６）

８（１１．７６）

安慰剂组

（ｎ＝６６）

６（９．０９）

６（９．０９）

６（９．０９）

５（７．５８）

３（４．５５）

不良反应

头晕

便秘

肌肉痉挛

血磷升高

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组
（ｎ＝６８）

７（１０．２９）

６（８．８２）

５（７．３５）

４（５．８８）

安慰剂组

（ｎ＝６６）

４（６．０６）

０（０）

２（３．０３）

０（０）

·综述·
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表１ 两组患者不良反应发生情况比较犤例（％）犦
Ｔａｂ．１ Ｃｏｍｐａｒｉｓｏｎｏｆｉｎｃｉｄｅｎｃｅｏｆａｄｖｅｒｓｅｒｅａｃｔｉｏｎｓｉｎａｄｕｌｔ

ｐａｔｉｅｎｔｓｂｅｔｗｅｅｎｔｈｅｔｗｏｇｒｏｕｐｓ犤ｃａｓｅ（％）犦

试验表明，ＸＬＨ患者持续使用 Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ的耐受性良
好，并可纠正降低血清磷浓度，促进骨折和假性骨折持

续愈合，关键骨骼肌的损伤持续改善。

ＩＮＳＯＧＮＡ等犤１８犦进行的单臂国际Ⅲ期临床试验，主要
纳入标准为年龄１８～６５岁，明确有ＰＨＥＸ突变的ＸＬＨ，血
ＦＧＦ２３水平＞３０ｐｇ／ｍＬ，ＴｍＰ／ＧＦＲ＜２．５ｍｇ／ｄＬ，ＢＰＩ≥４；
排除标准为 ２年内接受过常规治疗。结果１３例患者完
成 ４８周治疗，１１例患者经髂骨活检进行组织学分析。
治疗后，所有患者的骨软化相关指标如骨样体积 ／骨体
积、骨样厚度、骨样表面／骨表面和矿化滞后时间均有
改善。接下来 ２４周的开放标签延长研究也显示，Ｂｕｒｏ
ｓｕｍａｂ对患者有持续益处。
４．２ ＸＬＨ患儿

ＣＡＲＰＥＮＴＥＲ等 犤１９犦在纳入 ５２例 ５～１２岁（平均
８．５岁）ＸＬＨ患儿的随机开放标签Ⅱ期临床试验中，纳
入标准为有骺板活动性佝偻病，股骨或胫骨的弯曲，或

青春期被划分为 Ｔａｎｎｅｒ阶段 ２或更低，患者及其家属
有明确的 ＰＨＥＸ突变且血 ＦＧＦ２３水平 ＞３０ｐｇ／ｍＬ，
已诊断为 ＸＬＨ，附加入选条件为空腹血磷浓度低于
２．８ｍｇ／ｄ，根据美国和欧洲的数据站立身高在该性别
和年龄基线的 ５０％以下。排除标准为入选前 １４ｄ使用
活性维生素 Ｄ或类似物，筛选 ７ｄ内使用过噻嗪类利
尿剂，筛检３个月内使用过生长激素治疗；超声检查有
３级以上的肾钙化症及由研究者确定的 ３级以上的甲
状旁腺亢进的低钙或高钙血症，或在筛选前 ２个月使
用过钙剂。初始剂量为 ０．１ｍｇ／ｋｇ、每 ２周 １次或
０．２ｍｇ／ｋｇ、每 ４周 １次，滴定剂量最高到 ２．０ｍｇ／ｋｇ
（第 ４０周平均剂量为 ０．９８ｍｇ／ｋｇ、每 ２周 １次和
１．５０ｍｇ／ｋｇ、每 ４周 １次），以达到 ３．５～５．０ｍｇ／ｄＬ的
血清磷浓度。试验表明，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ可增加肾小管磷酸
盐重吸收，升高血清磷浓度，提高线性生长及生理功能。

同时，可减轻患儿的疼痛程度及佝偻病的严重程度。

２０１９年对１３例１～４岁（平均２．９岁）ＸＬＨ患儿的
某开放标签多中心Ⅱ期临床试验中犤２０犦，患儿空腹血清

磷浓度 ＜０．９７ｍｍｏｌ／Ｌ（３．０ｍｇ／ｄＬ），血清肌酐在该年
龄段正常范围（８．８～３５．４μｍｏｌ／Ｌ），有影像学证实的佝
偻病，在患者及其直系亲属中已明确 ＰＨＥＸ基因突变。
剂量为 ０．８ｍｇ／ｋｇ、每 ２周 １次，如血清磷酸维持在低
水平则增至 １．２ｍｇ／ｋｇ、每 ２周 １次。结果，第 ４０周和
第 ６４周，血清磷快速恢复正常，Ｔｈａｃｈｅｒ佝偻病严重程
度评分亦有所改善。

ＭＡＲＴＩＮＲＡＭＯＳ等犤２１犦的Ⅱ期临床试验中纳入５例
６～１６岁确诊 ＰＨＥＸ突变患儿，每 ２周皮下注射
Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ０．８ｍｇ／ｋｇ，治疗 １年。结果表明，患儿 Ｂｕｒｏ
ｓｕｍａｂ的耐受性良好，该制剂能改善生长状态，且无高

磷血症副反应。

一项随机、对照开放标签在 １６个临床中心进行
的Ⅲ期临床试验 犤２２犦中，纳入标准为空腹血清磷浓度

＜０．９７ｍｍｏｌ／Ｌ（３．０ｍｇ／ｄＬ），年龄 １～１２岁，患儿及其
直系亲属中存在 ＰＨＥＸ基因突变，不大于３岁的儿童，
佝偻病严重评分至少为２分（满分为１０分），３岁以下／
以上患儿分别至少接受 ６，１２个月的常规治疗；排除标
准为 Ｔａｎｎｅｒ评级至少为 ４级，身高高于国家标准中同
性别和年龄正常值的 ５０％，在过去的 １２个月内接受
过生长激素治疗，血浆甲状旁腺激素水平 ＞１９ｐｍｏｌ／Ｌ
（１８０ｐｇ／ｍＬ），超声提示肾脏钙化 ４级，低钙或高钙血
症和有骨科手术计划的患儿。６１例患儿中有 ３２例（女
１８例，男１４例）随机分配继续接受常规治疗（口服磷酸
盐 ＋活性维生素 Ｄ），２９例（女 １６例，男 １３例）接受
Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ０．８～１．２ｍｇ／ｋｇ治疗，平均剂量为每 ２周
０．９ｍｇ／ｋｇ，持续６４周。在主要治疗终点（第４０，６４周），
与常规治疗组相比，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组影像学总体印象评分
显著改善，佝偻病严重程度评分也有实质性的临床改

善，血清磷和碱性磷酸酶等生化指标也很快回归正常。

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ治疗组患儿的身高和６ｍｉｎ步行距离也明显
优于常规治疗组。

５ 不良反应

５．１ ＸＬＨ成年患者
文献犤１６犦中纳入的大多数为白种人 ／高加索人

（８１％）和女性（６５％）。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组平均剂量为每 ４周
皮下注射０．９５ｍｇ／ｋｇ（０．３～１．２ｍｇ／ｋｇ）。两组治疗２４周
时的不良反应发生情况见表１，维生素Ｄ减少包括维生
素Ｄ缺乏或减少，以及血液中２５－羟基胆钙化醇减少，
表２、表３同；牙齿感染包括牙齿感染或脓肿；血磷升高
包括血磷升高和高磷血症。

２４周后，开放标签所有患者都接受皮下注射 Ｂｕｒｏ
ｓｕｍａｂ治疗的试验犤１７犦中，均未发现新的不良反应。

文献犤１６犦中，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组和安慰剂组中约 ６％的
患者发生轻、中度过敏反应，无须中止治疗。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ
组７％患者因高磷血症犤血清磷单次高于５．０ｍｇ／ｄＬ或
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不良反应

头痛

注射部位反应

呕吐

发热

手脚疼痛

维生素 Ｄ减少

试验 １
（ｎ＝５２）

３８（７３．０８）

３５（６７．３１）

２５（４８．０８）

２３（４４．２３）

２４（４６．１５）

１９（３６．５４）

试验 ２
（ｎ＝１３）

１（７．６９）

３（２３．０８）

６（４６．１５）

８（６１．５４）

３（２３．０８）

２（１５．３８）

合计

（ｎ＝６５）

３９（６０．００）

３８（５８．４６）

３１（４７．６９）

３１（４７．６９）

２７（４１．５４）

２１（３２．３１）

不良反应

皮疹

牙疼

肌痛

牙脓肿

头晕

试验 １
（ｎ＝５２）

１４（２６．９２）

１２（２３．０８）

９（１７．３１）

８（１５．３８）

８（１５．３８）

试验 ２
（ｎ＝１３）

１（７．６９）

２（１５．３８）

１（７．６９）

３（２３．０８）

０（０）

合计

（ｎ＝６５）

１５（２３．０８）

１４（２１．５４）

１０（１５．３８）

１１（１６．９２）

８（１２．３１）

不良反应

发热

注射部位反应

咳嗽

呕吐

手脚疼痛

头痛

牙脓肿

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组
（ｎ＝２９）

１６（５５．１７）

１５（５１．７２）

１５（５１．７２）

１２（４１．３８）

１１（３７．９３）

１０（３４．４８）

１０（３４．４８）

常规治疗组

（ｎ＝３２）

６（１８．７５）

０（０）

６（１８．７５）

８（２５．００）

１０（３１．２５）

６（１８．７５）

４（１２．５０）

不良反应

龋齿

腹泻

维生素 Ｄ减少
便秘

皮疹

恶心

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组
（ｎ＝２９）

９（３１．０３）

７（２４．１４）

７（２４．１４）

５（１７．２４）

４（１３．７９）

３（１０．３４）

常规治疗组

（ｎ＝３２）

２（６．２５）

２（６．２５）

１（３．１２）

０（０）

２（６．２５）

１（３．１２）

表３ 不同试验中患儿不良反应发生情况比较犤例（％）犦
Ｔａｂ．３ Ｃｏｍｐａｒｉｓｏｎｏｆｉｎｃｉｄｅｎｃｅｏｆａｄｖｅｒｓｅｒｅａｃｔｉｏｎｓａｍｏｎｇ

ｃｈｉｌｄｒｅｎｉｎｄｉｆｆｅｒｅｎｔｔｒｉａｌｓ犤ｃａｓｅ（％）犦

表２ 两组患儿不良反应发生情况比较犤例（％）犦
Ｔａｂ．２ Ｃｏｍｐａｒｉｓｏｎ ｏｆｉｎｃｉｄｅｎｃｅｏｆａｄｖｅｒｓｅｒｅａｃｔｉｏｎｓｉｎ ｃｈｉｌｄｒｅｎ

ｂｅｔｗｅｅｎｔｈｅｔｗｏｇｒｏｕｐｓ犤ｃａｓｅ（％）犦
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２次高于 ４．５ｍｇ／ｄＬ（正常值上限）犦减小剂量。所有高
磷血症患者按推荐用法用量减少剂量的 ５０％，其
中 １例因持续高磷血症需减少第 ２次剂量。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ
组和安慰剂组约１２％患者出现注射部位红斑、皮疹、淤
伤、疼痛、瘙痒和血肿，程度较轻，多在注射后１ｄ发生，
持续 １～３ｄ后，均未干预，基本痊愈。Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ组约
１２％患者不宁腿综合征（ＲＬＳ）加重或出现新的轻度或
中度ＲＬＳ，但未导致停药。
５．２ ＸＬＨ患儿

ＩＭＥＬ等犤２２犦的随机对照Ⅲ期临床试验中，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ
组患者非严重不良反应发生率明显高于常规治疗组。详

见表２。表中，咳嗽包括咳嗽和排痰性咳嗽；牙脓肿包括
牙脓肿、牙齿感染和牙痛；皮疹包括瘙痒性、斑疹性、红

斑性、脓疱性及全身性皮疹，表３同。
ＣＡＲＰＥＮＴＥＲ等犤１９犦（试验１）和ＷＨＹＴＥ等犤２０犦（试验２）

试验中患儿的不良反应发生情况见表 ３。表中，注射部
位不良反应包括注射部位红斑、瘙痒、肿胀、疼痛、皮疹、

淤青、变色、不适、血肿、出血、硬化、黄斑、荨麻疹等；头

晕包括病理性头晕和劳累性头晕。

６ 小结

针对ＸＬＨ患者ＦＧＦ２３过度表达的特点，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ
与ＦＧＦ２３结合，并抑制其信号转导，增加肾小管重吸收
和胃肠道对磷酸盐的吸收，从而提高血清磷浓度，改善

骨矿化，减轻疼痛程度，改善佝偻病严重程度和ＸＬＨ相
关症状，提高患者的生活质量。与现有常规疗法相比，

Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ可从根本上解决由于 ＦＧＦ２３过多导致的肾
磷酸盐重吸收和活性维生素 Ｄ产生障碍。多项临床研
究数据证实，Ｂｕｒｏｓｕｍａｂ疗效明显优于常规治疗，耐受
性好，虽不良反应发生率较高，但均为轻度或中度，多不

需要干预，仅少数不良反应可能需要调整剂量。Ｂｕｒｏ
ｓｕｍａｂ若作为一线用药取代常规疗法，仍需进一步的临
床试验，并对使用过该药物的现有患者进行长期随访，

监测其潜在的长期危险因素和不良反应，并在更大范围

内监测其长期安全性和有效性。
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