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16 èþíÿ 2025 ã. â Ìîñêâå ñîñòîÿëñÿ Ñîâåò ýêñïåðòîâ, ïîñâÿùåííûé ïðèìåíåíèþ ïðåïàðàòà ýôëîðíèòèí 
(DFMO, IWILFIN) â òåðàïèè äåòåé ñ íåéðîáëàñòîìîé (ÍÁ) ãðóïïû âûñîêîãî ðèñêà.

Öåëÿìè Ñîâåòà ÿâèëèñü îáñóæäåíèå êîíñîëèäàöèè ìåæäóíàðîäíîãî è ðîññèéñêîãî îïûòà ïðèìåíåíèÿ 
DFMO ó ïàöèåíòîâ ñ ÍÁ ãðóïïû âûñîêîãî ðèñêà, à òàêæå îáñóæäåíèå ïîêàçàíèé è ðåêîìåíäóåìûõ ñðîêîâ 
íà÷àëà DFMO.
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После приветственного слова председателей Сове-

та А.Г. Румянцева и С.Р. Варфоломеевой эксперты 

представили ряд докладов по использованию дифтор-

метилорнитина (DFMO) в терапии пациентов с НБ 

группы высокого риска.

Дискуссию открыл доклад к.м.н. И.В. Казанцева, 

который представил данные опубликованных кли-

нических исследований по использованию DFMO 

в терапии пациентов с НБ группы высокого риска. 

В рамках доклада Илья Викторович продемонстриро-

вал, что в декабре 2023 г. Управлением по контролю за 

продуктами и лекарствами США (FDA) было выдано 

одобрение на применение DFMO у пациентов с НБ 

высокого риска, продемонстрировавших ответ на 

предшествующую мультимодальную терапию, в том 

числе иммунотерапию анти-GD2 [1]. Решение об одо-

брении базировалось преимущественно на результа-

тах одногруппового исследования фазы II, обозначен-

ного как исследование 3b (n = 91), и сопоставлении 

с внешней контрольной группой, сформированной 

с использованием оценки соответствия из исследо-

вания ANBL0032 (n = 270) [1, 2]. Уровень доказатель-

ности соответствует 2b. В ходе исследования DFMO 

принимался перорально в дозе 750 мг/м2 (± 250 мг/м2)

2 раза в день в течение 2 лет после завершения лече-

ния у пациентов с НБ высокого риска, которые 

достигли объективного ответа на фоне ранее прове-

денной мультимодальной терапии, включая терапию 

анти-GD2-препаратами. Согласно анализу, 4-летняя 

бессобытийная выживаемость (БСВ) и общая выжива-

емость (ОВ) после окончания терапии составили 84 %

и 96 % соответственно в группе DFMO по сравнению 

с 72 % и 84 % соответственно в группе без DFMO 

[3]. Назначение эфлорнитина сопровождалось 

следующими нежелательными явлениями (НЯ) 

(с частотой  5 %): снижение слуха, средний отит, 

лихорадка, пневмония и диарея.

Важно отметить, что Европейская группа по 

изучению НБ (European Neuroblastoma Research 

Network, SIOPEN) опубликовала заявление, призна-

ющее использование и необходимость включения 

DFMO в терапию пациентов с НБ группы высокого 

риска [4].

Продолжил Совет экспертов доклад к.м.н. 

М.В. Рубанской и Г.Б. Сагояна. В ходе доклада 

Марина Владимировна и Гарик Барисович предста-

вили данные с международных конгрессов ANR 2025 

и ASCO 2025. Доктор G.L. Saulnier Sholler и соавт. на 

ANR 2025 сделали сообщение «Результаты анализа 

7-летнего наблюдения выживаемости пациентов с НБ 

высокого риска, получавших поддерживающую тера-

пию DFMO (IWILFIN, эфлорнитин) с сопоставимым 

внешним контролем», продемонстрировавшее 7-лет-

нюю БСВ и ОВ, равные 83 % и 90 % соответствен-

но, в группе DFMO по сравнению с 67,8 % и 76,8 % 

соответственно в группе без DFMO. На ASCO 2025 

представлено рандомизированное исследование 

II фазы химиоиммунотерапии с добавлением/без 

добавления DFMO у пациентов с рефрактерной/

рецидивирующей НБ (M.E. Macy и соавт.). В ходе 

рандомизации предполагалось использование 2 режи-

мов: A: DIT (иринотекан 50 мг/м2, внутривенно (в/в), 

1–5-й дни; темодал 100 мг/м2, перорально, 1–5-й дни; 

динутуксимаб 17,5 мг/м2, в/в, 2–5-й дни, грануло-

цитарно-макрофагальный колониестимулирующий 

фактор (ГМ-КСФ) 250 мкг/м2, подкожно (п/к), 

6–12-й дни); В, состоящего из 2 циклов: 1-й цикл пред-

полагает использование DIT (иринотекан 50 мг/м2, в/в, 

1–5-й дни; темодал 100 мг/м2, перорально, 1–5-й дни; 

динутуксимаб 17,5 мг/м2, в/в, 2–5-й дни; ГМ-КСФ 

250 мкг/м2, п/к, 6–12-й дни) + DFMO 6750 мг/м2/сут 

с –6-го по +7-й день и с +15-го по +21-й дни терапии 

и 2-й цикл DIT (иринотекан 50 мг/м2, в/в, 1–5-й дни; 

темодал 100 мг/м2, перорально, 1–5-й дни; динутукси-
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маб 17,5 мг/м2, в/в, 2–5-й дни; ГМ-КСФ 250 мкг/м2,

п/к, 6–12-й дни) + DFMO 6750 мг/м2/сут с 1-го по 

+7-й день и с +15-го по +21-й дни терапии. Основные 

результаты: добавление DFMO 6750 мг/м2/сут к схе-

ме DIT не увеличивает частоту ответов у пациентов 

с рефрактерной/рецидивирующей НБ; ассоциируется 

с увеличением частоты снижения слуха и снижением 

уровня боли. Прерывистое назначение DFMO позво-

ляет уменьшить частоту снижения слуха по сравне-

нию с непрерывным дозированием. DFMO может 

модулировать периферические иммунные клетки 

у пациентов, получающих химиоиммунотерапию.

В рамках доклада профессора М.Б. Белогуровой 

представлен российский опыт применения DFMO 

в терапии пациентов с рецидивирующей НБ груп-

пы высокого риска. На сегодняшний день терапию 

DFMO (монорежим) получают 2 пациента. Длитель-

ность применения DFMO составляет 7 и 9 мес. На 

фоне проводимой терапии НЯ не отмечено, у 1 ребен-

ка по сцинтиграфии с метайодбензилгуанидином 

отмечается положительная динамика.

В рамках дискуссии эксперты обсудили основные 

вопросы, связанные с ведением различных групп 

пациентов – первичных, с рецидивами и рефрактер-

ными формами НБ, которым может быть показана 

терапия DFMO, коснулись обсуждения основных 

вопросов, связанных с алгоритмом обеспечения неза-

регистрированным в России препаратом детей с НБ 

группы высокого риска.

На основании обсуждения участники Совета экспер-
тов заключили:

1. Использование препарата эфлорнитин 

(DFMO, IWILFIN) у пациентов с НБ группы высо-

кого риска демонстрирует перспективные результа-

ты в качестве средства поддерживающей терапии, 

направленной на снижение риска рецидива после 

завершения стандартного лечения. Клинические 

исследования [2, 3] показали, что добавление эфлор-

нитина к поддерживающей терапии снижает частоту 

рецидивов у пациентов с НБ высокого риска.

2. Эфлорнитин (DFMO, IWILFIN) представляет 

собой перспективное дополнение к существующим 

протоколам лечения НБ высокого риска у детей. Для 

оптимальной интеграции данного препарата в клини-

ческую практику рекомендована инициация россий-

ских клинических исследований, направленных на 

определение конкретной когорты пациентов, которые 

получат максимальную пользу от терапии DFMO. Эти 

исследования могут учитывать особенности течения 

НБ, генетические факторы и потенциальные фарма-

когенетические взаимодействия в целях оптимизации 

эффективности и минимизации НЯ лечения.

3. Механизм действия эфлорнитина заключает-

ся в ингибировании орнитиндекарбоксилазы – клю-

чевого фермента в биосинтезе полиаминов, которые 

играют важную роль в пролиферации и выживании 

опухолевых клеток. Снижение уровня полиаминов 

приводит к замедлению роста и дифференцировке 

НБ.

4. Следует учитывать, что роль эфлорнитина 

заключается в поддержании ремиссии и снижении 

риска рецидива, особенно у пациентов с высоким его 

риском, и не является заменой стандартным методам 

лечения НБ, таким как химиотерапия, иммунотера-

пия, хирургическое лечение и лучевая терапия.

5. В целях накопления отечественного опыта 

применения препарата DFMO (IWILFIN) до момента 

рассмотрения вопроса о его включении в перечень 

лекарственных средств, закупаемых фондом «Круг 

добра», предлагается рассмотреть возможность разра-

ботки российского протокола по поддерживающей 

терапии пациентов, продемонстрировавших ответ на 

предшествующую мультимодальную терапию. Такой 

подход позволит получить ценные клинические дан-

ные об эффективности и безопасности применения 

DFMO (IWILFIN) в российской популяции пациен-

тов.

6. Принимая во внимание представленные 

данные, Совет экспертов считает целесообразным 

инициировать процедуру подачи досье на препарат 

эфлорнитин (DFMO, IWILFIN) для проведения 

экспертной оценки и последующего рассмотрения 

вопроса о включении данного лекарственного сред-

ства в перечень препаратов, финансируемых благо-

творительным фондом «Круг добра».
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