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成人庞贝病酶替代疗法的规范化护理管理 
汪超 

(东南大学附属中大医院心脏外科  江苏南京  210000) 
摘要：庞贝病也称为 II 型糖原贮积病，由溶酶体酶α-葡萄糖苷酶缺乏引起的一种罕见的常染色体隐性遗传病，由于糖原的进行性积累导

致严重的心肌和骨骼肌肌病。庞贝病患者唯一可用的疾病特异性治疗是酶替代疗法（ERT），旨在阻止疾病的自然进程。本研究旨在从护理

的角度总结成人患者迟发性庞贝病的酶替代疗法的护理规范，以评估操作程序。 

 

庞贝病是一种罕见的常染色体隐性遗传、进行性、使人衰

弱的多系统神经肌肉疾病，其中酸性 α-葡萄糖苷酶 (GAA) 缺

乏导致所有组织中糖原的溶酶体内积聚。根据表现年龄和疾病

严重程度，可区分为两种主要类型的庞贝病[1]。第一种，婴儿型

庞贝病 (IOPD) 通常在出生后 6 个月内表现为肥厚型心肌病和

骨骼肌无力，若不治疗，大多数患者会在第一年内死亡，而没

有达到任何运动标准，例如转身、坐下或行走。第二种，进展

较慢的迟发性庞贝病 (LOPD) 可以在从儿童早期到成年的任何

时间发病，表现为骨骼肌病，而没有主要的心肌受累，但生活

质量仍然较差[2-3]。 

尽管有许多研究比较了 ERT 在庞贝病患者中的治疗效果，

但很少有研究讨论 ERT 期间护理管理的细节。我科近两年共收

治了 4 例成人型庞贝病，总结规范重组人α-葡萄糖苷酶替代疗

法护理管理的经验和做法。这些标准化的 ERT 护理程序确保患

者每 2 周接受一次安全有效的常规治疗。 

1.一般信息 

研究包括 4 名晚发性庞贝病患者，他们于 2020 年 3 月至

2022 年 1 月在我科接受 ERT。通过肌肉活检，根据酸性α-葡

萄糖苷酶活性进行确诊。 

第一位患者是一名 31 岁女性，体重 42 公斤，因 3 年内全

身乏力进行性加重入院。神经系统检查显示，患者颈屈肌和伸

肌肌力为 3 级，双上肢三角肌和二头肌近端肌力为 3 级，远端

肌肉肌力为 4 级，四肢肌腱反射均呈阳性。颈屈肌、颈伸肌和

四肢近端肌肉均较弱。 

第二名患者是一名 34 岁的女性，体重 39.5 公斤，因进行

性全身乏力 20 年入院。神经系统检查显示她的颈屈肌和伸肌

肌力为 3 级，上肢三角肌和二头肌肌力为 4 级，握力、相反手

指、手指对齐、拇指-手掌肌肉和小指手掌肌力 4 级肌力、远端

肌力 3 级、下肢髂腰肌近端肌力 2 级、脚背远端肌屈曲、屈肌、

趾背肌屈曲和屈肌肌力 4 级。此外，患者表现出双上肢肌腱反

射阳性。患者四肢明显的萎缩。 

第三位患者是一名 31 岁的女性，体重 40 公斤，因呼吸费

力 6 年入院。神经系统检查显示颈屈肌和颈伸肌力 3 级，双上

肢远端和近端肌力 4 级，下肢近端肌力 3 级，下肢远端肌力 4

级。此外，患者有双上肢和双踝反射（++）以及阳性膝反射。

上肢肌力中等，下肢近端肌力差，轴突肌明显萎缩。 

第四位患者是一名 29 岁的男性，体重 51 公斤，因 7 年双

下肢无力和胸闷气短入院。神经系统检查显示颈屈肌和颈伸肌

力 4 级，双上肢远端和近端肌力 4 级，下肢近端肌力 3 级，下

肢远端肌力 4 级。此外，患者有双上肢和双踝反射（+）。 

1.1 治疗前辅助检查 

根据庞贝病的诊断、治疗和管理指南，在开始 ERT 程序

之前，所有 4 名患者均接受了肝功能、动脉血气分析、肺功能

测试、心脏彩色超声、双下肢 MRI 和肌电图，以评估心肺功能

和肌肉受累情况。结果显示血清肌酸激酶水平升高。此外，肌

电图显示肌源性损伤，动脉血气分析显示二氧化碳潴留。所有

4 名患者均患有重度限制性肺通气障碍，残余气体量和残余量/

总肺活量比升高。 

1.2 护理评价 

所有 4 名患者都间歇性地使用无创呼吸机辅助呼吸，其日

常生活活动 (ADL) 评分为 75 至 85。所有患者前臂和手背均可

见直且有弹性的外周静脉，无过敏史。 

2 处理过程 

2.1 准备材料 

根据相关药品说明书，制剂和材料包括一次性避光输液器，

封闭 24G 静脉留置针，0.2 微米低蛋白组合在线过滤器，其他

输液材料（止血带，消毒棉棒，皮肤消毒剂，输液贴纸），地

塞米松 5mg，0.9%氯化钠注射液 100mL、简易呼吸球囊、真空

吸引器等抢救物资。 

2.2 药物的计算和制备程序 

对于 20 mg/kg 的推荐剂量，按每位患者的体重计算要溶解

的瓶子数量。如果计算的数字是小数，则将测量值四舍五入到

最接近的整数。将所需的瓶子储存在设定在 2°C 和 8°C 之间

的冰箱中，并在溶解前大约 30 分钟恢复到室温。瓶子加热后，

将 50 mg 葡萄糖苷酶α与 10.3mL 水一起溶解到每个瓶子中。沿

着瓶壁缓慢加入水以避免与粉末产生强烈冲击以防止泡沫形

成。根据说明，将每个瓶子倾斜并轻轻滚动，不要翻转、旋转

或剧烈摇晃瓶子，以免形成气泡，因为知道气泡可能会影响

Myozyme 的生物活性。溶解后立即用 0.9%氯化钠稀释制剂。此

处，建议 Myozyme 的最终浓度为 0.5 至 4.0 mg/mL。然后从每个

瓶子中缓慢抽出溶液以避免在注射器内形成泡沫。接下来，将

溶液缓慢注入氯化钠溶液中，避免将剩余空气直接注入输液袋

中以防止泡沫形成。然后将输液袋轻轻倒置或按压以混合稀释

剂；避免摇晃袋子。 

2.3 药物输液程序 

通过使用泵控制输注速度给予肌肉注射地塞米松 5mg。该

过程轻轻启动并缓慢加速。建议初始输注速度不超过 1mg/kg/h。

如果患者无法耐受，则每 30 分钟将速率增加 2mg/kg/h，直至达

到最大速率 7mg/kg/h。按照这个速度，我们的患者完成输液过

程大约需要 4 小时。整个过程由专业人员监控，他们还负责进

行心电图、测量血压、监测血氧饱和度、确定输液前的体温，

并密切观察患者是否有过敏或过敏反应的迹象，如寒战、头痛、

皮肤发痒、皮疹、风疹和呼吸困难。如果患者发烧，必须暂停

该程序。 

常规方法（方法 1）由一名护士进行，先用 20mL 一次性无

菌注射器吸取 10mL 无菌注射用水溶解 1 瓶药物，然后用 1mL

一次性无菌注射器溶液瓶中加入 0.3 mL 无菌注射用水。重复此

过程，直到药物完全溶解在所有瓶子中。 

合作方式（方式 2）由两名护士完成；一名护士用 20mL 
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注射器抽取 10mL 无菌注射水溶解 1 瓶药物，另一名护士用 1mL
注射器抽取 0.3mL 无菌水进行后续注射。与方法 1 一样，对每
瓶药物依次重复此操作，一名护士使用 20 mL 注射器，另一名
护士使用 1 mL 注射器，直到药物完全溶解在所有瓶子中。 

2.4 统计分析 
进行单因素方差分析以比较 2 种药物分配和输注方法之

间使用的时间差异。每种制备方法用于所有 4 名患者。所有数
据均表示为平均值±标准偏差 (SD) 

3.结果 
2 种配药方法的时间差异有统计学意义：方法 1 (M = 41.21, 

SD = 5.12)、2 (M = 26.60, SD = 5.45)的制备时间依次减少。方法
1 的平均给药时间比方法 2 快 13.59 分钟（P =0 .016） 

4.讨论 
ERT 的标准操作程序可以促进治疗的整体安全性和效率。

虽然本研究中接受 ERT 的 4 例患者单次给药且总输液量不超过
250 mL，但我们发现一次性钢质静脉输液针适合使用。输液时
间约 4 小时，建议使用外周静脉留置针以确保安全，尤其优选
更细、更短的导管，最大限度地减少由于输液过程中药物渗出。
建议使用热塑性弹性体输液器，不含增塑剂，不吸附药物，保
证药效。输液需要过滤输液装置连接到 0.2 微米低蛋白组合在
线过滤器，管道和过滤介质与普通输液器中使用的不同，很难
成功地从输液袋中排出空气。然而，输液器中的墨菲滴管可以
倒置形成 U 形，减慢液体流入输液管和进入过滤器的速度，液
体可以缓慢而均匀地与输液管接触，避免了气泡在附壁上的产
生。输液完成后，再用 0.9%氯化钠注射液冲洗管子，保证输液
充足，避免浪费。 

这项研究表明，每 2 周应用 ERT 可有效延长患者的生存
期，并显着改善迟发性庞贝病患者的运动和呼吸功能。在此背

景下，中国多地现要求大病保险覆盖使用α-葡萄糖苷酶治疗庞
贝病，解决了患者医疗费用高的问题，使得标准化 ERT 在医院
临床环境中的普及成为可能。我们的治疗由经验丰富的护理人
员进行。使用基于资源的相对价值量表 (RBRVS) 计算静脉输
注的开销[ 4,5]其中人工成本（即人力成本=每次花费的小时数×
相对价值单位×换算系数）占很大比例。因此，治疗过程的标
准化将缩短完成治疗所需的时间，从而降低成本。此外，可以
使用既定的工作程序来培训额外的护理人员独立完成 ERT。这
将保证标准的实施实践并确保治疗过程中的质量控制。 

结论 
庞贝病 ERT 现已在中国许多省市纳入医保。因此，它正在

成为一个常规的静脉输液护理过程。本研究测试了 2 种剂量制
备方法以确定有效性和效率。我们的结果表明，我们的方法 1
和 2，每个使用 1-2 名护士，最适合临床 ERT 中的药物分配。
这一发现对控制护理劳动力成本具有临床意义。但是，护理质
量也应引起重视。因此，推荐使用像我们这样的标准操作程序
来进行 ERT，可以加强当前的培训程序并确保同质化的护理质
量。 
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