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项目简介：恶性髓细胞疾病作为恶性造血干细胞起源疾病，目前治疗使其缓解率、生存率明显上升。特殊类型AML如老年AML，变异型APL并未获益。本项目得到累计14项国家自然基金资助，对特殊类型AML和CML相关治疗和预后进行研究并获得相应成果：
[bookmark: _GoBack]创新性设计地西他滨联合减低剂量CAG方案（DCAG）治疗老年AML，使老年AML的缓解率和生存率明显提高同时毒副作用不增加，结果发表在Oncotarget，Leuk Res，J Biomed Res和中华血液学杂志。DCAG治疗老年AML获得2015年江苏省医学新技术引进二等奖。报道了少见NPM1-RARα、PLZF-RARα、STAT5B-RARα融合基因的变异APL，国际上首先提出8-CPT-cAMP结合ATRA是靶向治疗变异型t(11;17)(q23;q21) APL一个有潜力的新策略。文章发表在PNAS，Eur J Haematol.等杂志。通过研究变异型t(11;17)(q23;q21) APL生物学特点建立PLZF-RARa 和 PLZF-RARa/ RARa-PLZF APL移植鼠模型，获得国家发明专利。发现SRSF2突变促进MPN向AML转化的发病机制，MPN转化为AML时SRSF2突变率明显升高且伴SRSF2突变的MPN患者预后差。文章发表在Blood，Chin Med J (Engl)，Oncol Lett，Haematologica等杂志。在国际上首次提出PNH中除了PIGA突变外，存在有许多其他体细胞突变事件，且部分基因突变在恶性髓细胞血液病中已有报道，文章发表在 J Clin Invest。国内首先开发流式微球技术精确检测Bcr-Abl蛋白。国际上首先利用细胞遗传学和代谢组学结合来判断CML疾病发展和药物对代谢的影响。结果发表在PLoS One，Med Oncol等杂志。增强了我科髓细胞疾病的基础研究和诊治领域在国际和国内的影响；提高了我国髓细胞疾病的诊断及规范化、个体化治疗水平，尤其提高了我国老年AML个体化治疗水平。

