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Актуальность проблемы обусловлена частотой 
развития, особенностями течения аутосомно-

рецессивного и аутосомно-доминантного полики-
стоза почек (АРПП и АДПП) у детей, поражением 
одновременно нескольких систем органов, отсут-
ствием современных методов лечения, позволяющих 
устранить проявления и осложнения, прогрессиро-
вание в хроническую болезнь почек. Заместительная 
почечная терапия методом диализа улучшает прогноз 
выживаемости и исход АРПП и АДПП, но изме-
няет качество жизни, влияет на физическое и пси-
хоэмоциональное развитие ребенка, его социальный 
и когнитивный статус.

Результаты генетических исследований позволят 
ускорить разработку и внедрение новых патогене-
тических препаратов, улучшить прогноз наслед-
ственных заболеваний у детей [1–4]. Однако моле-

кулярно-генетическая диагностика до настоящего 
времени остается недоступной для большинства 
семей с кистозными заболеваниями почек. Молеку-
лярно-генетическое исследование следует проводить 
после генетического консультирования, с учетом 
желания и согласия пациента старше 15 лет или роди-
телей несовершеннолетнего больного на проведение 
теста и получение информации о его результатах. 
В отдельных странах принят «Закон о запрещении 
дискриминации на основе генетической инфор-
мации в отношении медицинского страхования 
и занятости», который защищает права пациентов, 
получивших результаты молекулярно-генетической 
диагностики. Согласно рекомендациям по резуль-
татам конференции Kidney Disease: Improving Global 
Outcomes (KDIGO, 2017) у детей с риском наследо-
вания АДПП молекулярно-генетические тесты сле-
дует проводить только в случае, если полученные 
данные позволят изменить качество лечения забо-
левания и профилактики осложнений [5]. Широко 
обсуждаются возможности предымплантационной 
диагностики АРПП и АДПП, которая позволяет пол-
ностью исключить возможность новых случаев забо-
левания в семьях группы риска [6–8].

Частота АДПП (Q61.2) составляет 1:400–1:1000 
новорожденных. В мире насчитывается более 
12,5 млн человек с АДПП. АРПП (Q61.1) является 
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орфанным заболеванием (ORPHA:731) и встречается 
с частотой 1:100 000 новорожденных, т.е. в 100 раз 
реже, чем АДПП. В изолированных популяциях 
с высокой вероятностью близкородственных браков 
частота АРПП выше. Сообщалось о частоте АРПП 
1:8000 в Финляндии. 

Благодаря современным возможностям ультра-
звуковой диагностики оба заболевания все чаще диа-
гностируют пренатально и сразу после рождения. 
Частота очень раннего (в возрасте от 0 до 18 мес) 
выявления АДПП сопоставима с его частотой 
у детей [3]. По нашим данным, очень раннее обнару-
жение кист в обеих почках отмечается у 18,9% детей 
с АДПП [9].

Не существует единой общепринятой классифи-
кации кистозных болезней почек. В основе более 20 
классификаций лежат патогенетические, морфоло-
гические, рентгенологические, клинические прояв-
ления [10–12]. В каталоге OMIM (Online Mendelian 
Inheritance in Man) зарегистрированы три варианта 
АДПП и два варианта АРПП, шифры генов/фено-
типов которых представлены в таблице [13]; 15–20% 
АДПП являются результатом мутаций de novo [3].

Факторами, определяющими прогноз АДПП 
и АРПП, являются скорость клубочковой филь-
трации (СКФ), общий объем почек (total kidney 
volume – TKV) и темпы его увеличения по резуль-
татам ультразвукового исследования (УЗИ)/маг-
нитно-резонансной томографии (МРТ)/компью-
терной томографии (КТ), артериальная гипертензия, 
рецидивирующее течение пиелонефрита, степень 
выраженности протеинурии, почечный кровоток, 
развитие острого повреждения почек, сочетание 
с пороками развития мочевыводящих путей, прием 
нефротоксичных препаратов.

Кроме общих прогностических факторов, следует 
выделить специфические. Например, для АДПП опре-
делены следующие факторы прогноза: возраст боль-

ного, генотип (мутации PKD1 характеризуются более 
ранней клинической манифестацией, быстрыми 
темпами прогрессирования в хроническую болезнь 
почек), пол (у юношей старше 15 лет протекает 
тяжелее; кисты печени имеют более высокие темпы 
роста у девушек старше 15 лет, но редко приводят 
к нарушению функции органа). Для АРПП как фак-
торы прогноза выделены генотип и вариант течения 
болезни: при классическом АРПП прогноз опре-
деляется степенью выраженности респираторного 
дистресс-синдрома, дыхательной недостаточности, 
острого повреждения почек; при детском АРПП – 
степенью поражения печени с развитием синдрома 
портальной гипертензии [14]. По данным H. Lu 
и соавт. (2017) [15], при мутациях гена DZIP1L АРПП 
может протекать без фиброза печени. 

При сравнении особенностей течения АДПП 
у детей с очень ранним выявлением кист по данным 
УЗИ достоверные различия получены только 
по частоте множественных кист. Частота артери-
альной гипертензии выше, средняя длина почек 
больше у детей этой категории, но полученные 
различия недостоверны. По СКФ, определяемой 
по эндогенному клиренсу и расчетной формуле 
Schwartz, а также по максимальному размеру кист 
в сравниваемых группах достоверных различий 
не отмечено [16].

Согласно данным Консорциума по исходам поли-
кистоза почек (PKD Outcomes Consortium/PKDOC) 
общий объем почек признан главным биомаркером 
тяжести заболевания, который связан с ухудшением 
самочувствия (болевой синдром, увеличение объема 
живота, нарушение функции дыхательной, сердеч-
но-сосудистой, пищеварительной систем) и про-
грессированием хронической болезни почек [17, 18]. 
По начальному значению этого показателя и еже-
годным темпам изменения принимаются решения 
о тактике лечения. Наиболее надежным способом 

Таблица. Систематика АДПП и АРПП по данным OMIM [13]
Table. Systematics of autosomal dominant polycystic kidney disease and autosomal recessive polycystic kidney disease according 
OMIM [13]

№ по OMIM Название заболевания Символ гена Хромосомная локализация Тип наследования

173900
Поликистозная болезнь почек 
1 с (или без) поликистозной 
болезнью печени

PKD1 16р13.3

Аутосомно-доми-
нантный

613095
Поликистозная болезнь почек 
2 с (или без) поликистозной 
болезнью печени

PKD2  4q22.1

600666
Поликистозная болезнь почек 
3 с (или без) поликистозной 
болезнью печени

GANAB  11q12.3

263200
Поликистозная болезнь почек 
4 с (или без) поликистозной 
болезнью печени

FCYT (PKHD1) 6p12.3–p12.2 Аутосомно-ре-
цессивный

617610 Поликистозная болезнь почек 5 DZIP1L  3q22.3
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оценки динамики общего объема почек служит 
МРТ. Эффективность большинства лекарственных 
средств, проходящих клинические испытания, оце-
нивается по возможности влияния на уменьшение 
этого показателя (объективный критерий оценки 
подавления роста кист) [6, 17–20]. Быстрое увели-
чение общего объема почек служит маркером риска 
развития артериальной гипертензии у детей и под-
ростков с АДПП. Авторы предлагают дополнительно 
к общему объему почек определять общий объем 
кист (total cyst volume) [21].

Паренхиматозная артериальная гипертензия – 
характерный клинический синдром АДПП и АРПП, 
определяющий тяжесть их течения в связи с пораже-
нием органов-мишеней. По нашим данным, частота 
развития артериальной гипертензии увеличивается 
с возрастом с 32,6% (у детей и подростков) до 79,4% 
(у взрослых пациентов) [12, 16, 22]. При АДПП ста-
бильная систолодиастолическая (по результатам 
суточного мониторинга) артериальная гипертензия 
обусловливает поражение органов-мишеней уже 
в детском возрасте и диктует необходимость назна-
чения 1–2 антигипертензивных препаратов [22]. 
Для ограничения побочных эффектов у новоро-
жденных при выборе антигипертензивной терапии 
предпочтение лучше отдавать монотерапевтическому 
подходу [17]. Рекомендуют использовать ингиби-
торы ангиотензинпревращающего фермента и только 
в случае их неэффективности или непереносимости 
отдавать предпочтение блокаторам рецепторов 
ангиотензина. При назначении препаратов этих 
групп девушкам репродуктивного возраста следует 
помнить о риске тератогенного действия [21].

Современные  направления  в  поиске  безопасного 
и  эффективного  метода  лечения  поликистоза  почек. 
В настоящее время широко обсуждаются вопросы 
лечения наследственных заболеваний [1, 2]. Лечение, 
воздействующее на основные патогенетические 
звенья роста кист при поликистозе почек, направ-
лено: 1) на уменьшение пролиферации эпители-
альных клеток канальцев и секреции жидкости 
за счет снижения уровня внутриклеточного Ca2+; 
2) на подавление эпидермального фактора роста 
(EGFR), уменьшение уровня цАМФ и снижение 
активности cSrc (тирозинкиназы, принимающей 
участие в процессе клеточного роста; cSrc является 
посредником в перекрестной связи EGFR и G-белка 
цАМФ) [7, 23, 24]. Кроме того, обсуждается поиск 
путей воздействия на восстановление клеточно-кле-
точных и клеточно-матриксных связей, угнетение 
прогрессирующего интерстициального фиброза, свя-
занного с повреждением макрофагов, и подавление 
пути mTOR (mammalian target of rapamycin – мишени 
рапамицина млекопитающих) [23, 25].

С целью оптимизации диагностики и лечения 
поликистоза почек у детей и взрослых созда-
ются международные общественные организации,  

проводятся многоцентровые исследования. Меж-
дисциплинарное многоцентровое объединение 
NEOCYST содержит реестр и биобанк по кистозным 
заболеваниям почек, обобщает молекулярно-гене-
тические, клинические сведения о кистозных забо-
леваниях с ранним началом, являющихся причиной 
терминальной стадии хронической болезни почек 
(АРПП, нефронофтиз, синдром Барде–Бидля) [26]. 
Практические рекомендации по системному подходу 
к диагностике и лечению кистозных заболеваний 
почек у детей в пре- и неонатальном периодах одоб-
рены членами ассоциаций ERA-EDTA и ESPN [27]. 
Организация PKD Foundation основана для поиска 
методов лечения поликистоза почек [7]. В состав 
AregPKD-консорциума входят медицинские центры 
23 стран (в том числе Россия), базы данных которых 
включены в международный регистр по изучению 
АРПП с целью обобщения сведений и поиска новых 
методов лечения [28].

М.С. Игнатовой и соавт. (2005) [29] обращено 
внимание на необходимость выявления у детей 
с поликистозной болезнью почек митохондриальной 
дисфункции и последующей ее коррекции. Авто-
рами доказана эффективность лечения препаратом 
«Янтавит» при поликистозной болезни почек у детей. 
Важную роль митохондриальных дисфункций в пато-
генезе поликистоза почек подчеркивают V. Padovano 
и соавт. (2018) [30]. Е.А. Николаева и соавт. (2018) 
указывают на тяжелые расстройства электронного 
транспорта и окислительного фосфорилирования, 
нарушения процессов перекисного окисления 
липидов и нестабильность цитомембран при мито-
хондриальных нарушениях, что сопровождается 
относительным дефицитом карнитина и обусловли-
вает необходимость его коррекции [2]. С.В. Папиж 
и соавт. (2014) [25] установлена непосредственная 
роль профиброгенных факторов роста (моноцитар-
ного хемоаттрактантного протеина-1 и трансфор-
мирующего фактора роста β1) в повреждении почек 
и сердечно-сосудистой системы у детей с АДПП.

Наиболее значительные успехи в поиске способов 
лечения поликистоза почек достигнуты при оценке 
эффективности и безопасности, а также изучении 
краткосрочного и долгосрочного влияния препа-
рата толваптан* – селективного антагониста рецеп-
тора V2 вазопрессина (V2R). В нескольких странах 
у взрослых пациентов с АДПП завершены клини-
ческие испытания влияния толваптана на функцию 
почек на разных стадиях хронической болезни почек 
[6, 7]. Толваптан ингибирует аденилатциклазу, сни-
жает уровень цАМФ в тканях кисты, что подавляет 
транспорт Cl– внутрь кист и замедляет их увеличение 
[7, 23, 31]. Результаты клинических испытаний тол-
ваптана в течение 1–3 лет у взрослых пациентов 

*  В Государственном реестре лекарственных средств РФ препа-
рат не зарегистрирован.
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с АДПП свидетельствуют о снижении темпов роста 
кист и общего объема почек, уменьшении болевого 
синдрома, замедлении прогрессирования хрони-
ческой болезни почек [6, 7, 32]. Толваптан одобрен 
в качестве первого лекарственного препарата 
для лечения взрослых с АДПП (FDA, 2018) [4, 7]. 
Прием этого препарата обоснован при быстром 
прогрессировании или риске быстрого прогресси-
рования у взрослых пациентов с АДПП [6, 7, 31]. 
Однако указывается на строгие критерии отбора 
больных для назначения толваптана в связи с опас-
ностью побочных эффектов, например, развитием 
полидипсии, полиурии, печеночной недостаточ-
ности [6, 31]. Описан случай осложнений в виде 
тромбоэмболии ветвей легочных артерий, острого 
повреждения почек, тромбоза вен нижних конечно-
стей при приеме толваптана [33].

Европейская ассоциация диализа и трансплан-
тации почки (European Renal Association – Euro-
pean Dialysis and Transplant Association/ERA-EDTA, 
2018) рекомендует назначение толваптана взрослым 
пациентам с АДПП в молже 50 лет при хронической 
болезни почек С1–3А (СКФ более 45 мл/мин/1,73 м2) 
при быстром прогрессировании или прогнозе быстрого 
прогрессирования.  Быстрым  прогрессированием  АДПП 
считают снижение СКФ ≥5 мл/мин/1,73 м2/год и/или 
≥2,5 мл/мин/1,73 м2/год после истечения периода 
5 лет; увеличение общего объема почек >5% в год 
при повторных измерениях (≥3 раз каждые 6 мес 
по данным МРТ). 

АДПП с вероятностью быстрого прогрессирования 
следует считать: АДПП класса 1С–1Е (по класси-
фикации Центра трансплантации поликистозной 
болезни почек клиники Mayo, которая основана 
на результатах КТ/МРТ у взрослых пациентов и опре-
деляет прогноз прогрессирования АДПП по общему 
объему почек и возрасту, что соответствует про-
гнозу снижения CКФ ≥ 2,5 мл/мин/1,73 м2/год) [34]; 
АДПП с делециями PKD1 (в связи с ранним 
выявлением клинических симптомов), в соче-
тании с высоким уровнем риска (>6 баллов) 
быстрого прогрессирования заболевания 
по шкале клинических признаков, опре-
деляющих его прогноз (PRO–PKD) [35]. 
Пациенты моложе 58 лет с семейным анамнезом 
по терминальной стадии хронической болезни почек 
повторно обследуются каждые 3–5 лет выявления 
быстрого  прогрессирования  заболевания. Побочные 
эффекты лечения и изменение образа жизни 
должны быть обсуждены до начала применения 
толваптана. Лечение этим препаратом прекраща-
ется при прогрессировании в терминальную стадию 
хронической болезни почек [31, 35]. Ликсивап-
тан** – аналог толваптана в настоящее время про-

**  В Государственном реестре лекарственных средств РФ препа-
рат не зарегистрирован.

ходит II фазу клинического испытания у взрослых 
пациентов с хронической болезнью почек С1–3 
при АДПП (исследование EliSA) [7]. 

Известно, что метформин замедляет склеро-
зирование паренхимы почек, подавляя рост кист 
при АДПП за счет уменьшения секреции жидкости 
и пролиферации клеток в кистах. Препарат воздей-
ствует на активность АМФ-активированной про-
теинкиназы, которая фосфорилирует и снижает 
активность CFTR (регулятор трансмембранной 
проводимости кистозного фиброза); фосфорили-
рует белок туберин и подавляет mTOP [7, 19, 30]. 
В настоящее время проводится несколько клиниче-
ских испытаний метформина у взрослых пациентов 
с АДПП (без сахарного диабета) в целях изучения 
его влияния на прогрессирование хронической 
болезни почек [7].

Проходит второй этап клинических испытаний 
длительного (более 24 мес) применения тесевати-
ниба*** (ингибитор мультикиназы) у взрослых паци-
ентов с АДПП [6, 8]. Тесеватиниб подавляет проли-
ферацию эпителиальных клеток и клеток эндотелия 
за счет ингибирования рецепторов эпидермального 
фактора роста и фактора роста эндотелия.

Осуществляется третий этап проспективного 
рандомизированного двойного слепого плацебо-
контролируемого исследования аналога сомато-
статина –  ланреотида3 (LIPS) у пациентов старше  
18 лет с хронической болезнью почек С2–3 
при АДПП. Ожидаемый результат исследования пре-
парата заключается в замедлении темпов снижения 
CКФ на 30% за 3 года применения [7]. По результатам 
клинических испытаний (RESOLVE trial) у взрослых 
пациентов отмечен положительный эффект в виде 
снижения секреции, уменьшения объемов почек 
и печени, но сопровождающийся снижением  
CКФ [36]. Установлено уменьшение объема печени 
и почек у взрослых пациентов с АДПП во время 
приема октреотида (аналог соматостатина), а также 
в течение 2 лет после его отмены [37, 38].

Следует учитывать, что применение ингибиторов 
ангиотензинпревращающего фермента при АДПП 
у подростков с сохранной функцией почек, кроме 
снижения артериального давления, приводит 
к замедлению увеличения объема почек и индекса 
массы левого желудочка, снижению уровня микро-
альбуминемии [17].

Попытки применения ингибиторов протеин-
киназы mTOR, контролирующей клеточный рост, 
основаны на данных о взаимодействии цитоплазма-
тической части полицистина-1 и туберина, а также 
выраженной активации сигнального пути mTOR 
в эпителии, выстилающем кисты, снижении уровня 
цАМФ в клетке (исследования SIRENA; SUISSE). 

***  В Государственном реестре лекарственных средств РФ препа-
рат не зарегистрирован.
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Ингибиторы mTOR, эверолимус и сиролимус явля-
ются иммуносупрессорами; они дают выраженный 
антипролиферативный эффект, вызывают снижение 
темпов роста объема почек, но не влияют на СКФ 
(по данным двухлетнего наблюдения). Однако отсут-
ствие статистической достоверности полученных 
результатов, выраженность побочных эффектов 
(например, нарастание протеинурии) ограничивают 
применение этих препаратов. В настоящее время 
проводится клиническое испытание эверолимуса 
у взрослых пациентов с АДПП, которым планируется 
или уже проведена трансплантация почек [7, 19].

С учетом низкой распространенности, тяжести 
течения и большой частоты неблагоприятных исходов 
разработаны единые экспертные рекомендации 
по диагностике и лечению АРПП у детей (2014) [39]. 
Согласно классификации S.M. Bonsib (2010) [10, 11] 
выделяют классический тип АРПП у новорожденных 
и детей грудного возраста и детский тип АРПП 
с фиброзом печени. Выживание новорожденного 
с классическим типом заболевания зависит от сте-
пени тяжести артериальной гипертензии, острого 
повреждения почек, респираторного дистресс-син-
дрома, который формируется на фоне гипоплазии 
легких (фенотип Поттера) и ограничения подвиж-
ности диафрагмы при резко выраженной нефро-
мегалии, обусловленной кистозным расширением 
более 90% собирательных трубочек. При подозрении 
на классический тип АРПП (резко увеличенные 
гиперэхогенные почки и маловодие по данным УЗИ 
плода) или пренатальном молекулярно-генетическом 
подтверждении диагноза необходимо рассмотреть 
вопрос о родоразрешении путем кесарева сечения, 
информировать родителей о прогнозе и тяжелых 
осложнениях. 

Для повышения выживаемости детей с син-
дромом Поттера следует рассмотреть вопрос о вено-
венозной гемофильтрации, одно- или двусторонней 
нефрэктомии с последующим перитонеальным 
диализом [4, 39]. Однако нам не встретилось досто-
верных сообщений о положительном влиянии нефрэ- 
ктомии на дыхательную функцию. В каждом случае 
решение принимается индивидуально [4, 17, 39]. Дву-
сторонняя нефрэктомия у новорожденного с АРПП 
может привести к гипотензии в связи с развитием 
аренинемии [39]. При классическом типе АРПП 
имеется высокий риск острого повреждения почек 
в неонатальном и грудном возрасте и исхода в хрони-
ческую болезнь почек в раннем возрасте, что требует 
своевременно начатой консервативной коррекции 
нарушенных гомеостатических функций почек, 
контроля нефрогенной артериальной гипертензии, 
определения показаний к началу заместительной 
почечной терапии.

При детском типе АРПП в клинической кар-
тине преобладают проявления фиброза (F1–F4 
по METAVIR) и поликистоза печени, синдром пор-

тальной гипертензии и его осложнения (кровоте-
чения из варикозно-расширенных вен пищевода, 
геморроидальных вен, гиперспленизм). Синдром 
портальной гипертензии с кровотечением из вари-
козно-расширенных вен пищевода и желудка про-
являлся меленой у 5 из 14 детей с АРПП, имеющих 
врожденный фиброз и поликистоз печени [14]. 
При детском типе АРПП в кистозный процесс вовле-
чено менее 60% канальцев. Это объясняет более 
позднее, чем при классическом типе АРПП, про-
грессирование хронической болезни почек. Тяжесть 
детского типа заболевания определяется степенью 
фиброза печени и развитием острого повреждения 
почек с прогрессированием хронической болезни 
почек [40]. 

Обсуждается вопрос о возможной эффектив-
ности толваптана для лечения АРПП у детей. 
Ввиду того, что белки полицистины, ответ-
ственные за формирование АДПП и АРПП, нахо-
дятся в сложном молекулярном взаимодействии, 
разработанные для АДПП методы лечения могут 
быть эффективными и на соответствующих ста-
диях хронической болезни почек при АРПП [4, 23]. 
К настоящему времени результаты клинического 
испытания толваптана в данной группе пациентов 
не опубликованы. Толваптан увеличивает выде-
ление воды (акваретик) и эффективен при гипо-
натриемии. Этот положительный эффект антаго-
нистов V2R может быть использован при асците 
на фоне цирроза печени [40]. Гипонатриемия 
часто (25%) встречается при АРПП и прогресси-
рует при низком поступлении в организм натрия, 
что необходимо учитывать при грудном вскармли-
вании [41]. В связи с нарушением процесса кон-
центрирования мочи у детей с АРПП отмечается 
высокий риск обезвоживания, особенно при пато-
логической потере жидкости (лихорадка, рвота, 
понос). Ожидаемым является эффект снижения 
общего объема почек при АРПП на фоне приема 
толваптана [41], однако причиной гипонатриемии 
может быть не только избыток вазопрессина, но и 
тубулоинтерстициальные нарушения, при которых 
назначение антагониста V2R не показано [39]. 
В случае значительной полиурии для снижения 
риска дегидратации, уменьшения дистального 
выделения электролитов и воды целесообразно 
назначение тиазидных диуретиков [8, 17].

При АРПП артериальная гипертензия развива-
ется у 80–100% детей и часто обусловливает необ-
ходимость назначения нескольких гипотензивных 
препаратов с первых месяцев жизни. У детей с арте-
риальной гипертензией при АРПП редко подтвер-
ждается гиперренинемия. Однако препаратами 
выбора при лечении таких детей являются ингиби-
торы ангиотензинпревращающего фермента и бло-
каторы рецепторов ангиотензина II [4, 17]. Кроме 
того, препараты этих групп способствуют снижению  
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экскреции альбумина с мочой и замедлению прогрес-
сирования хронической болезни почек [17, 42].

Нередко нефро- и гепатоспленомегалия при-
водят к нарушению функции желудочно-ки-
шечного тракта, затруднению кормления, отста-
ванию в росте и развитии детей с АРПП. Учитывая 
нарушение всасывания жирорастворимых вита-
минов у детей с расширением внутрипеченочных 
желчных протоков, необходимо проводить соответ-
ствующую коррекцию. В связи с нарушением мото-
рики желчного протока и снижением секреции 
солей желчи показано назначение желчных кислот 
(урсодезоксихолевая кислота), которые способ-
ствуют улучшению пищеварения и обладают гепа-
топротекторными свойствами [17]. При прогресси-
ровании портальной гипертензии регулярно (1 раз 
в 6–12 мес) должна проводиться эзофагогастродуо-
деноскопия с оценкой степени варикозного рас-
ширения вен пищевода и желудка, назначением 
неселективных бета-блокаторов [17], проведением 
лигирования вен для исключения возможности 
кровотечения. Предложен алгоритм ведения детей 
с острым повреждением почек, сочетающимся 
с хроническим заболеванием печени [40].

При терминальной стадии хронической болезни 
почек у детей грудного и раннего возраста с АРПП 
единственным долгосрочным методом замести-
тельной почечной терапии остается перитоне-
альный диализ, который предпочтителен даже 
при нефро- и гепатоспленомегалии. Трансплан-
тация почек повышает продолжительность и каче-
ство жизни пациентов. В литературе описаны случаи 
трансплантации почек при АРПП у детей с массой 
тела 7 кг [4]. При терминальной стадии почечной 
недостаточности в сочетании с печеночной недо-
статочностью у 10–30% детей с АРПП может быть 
рекомендована комбинированная трансплантация 
печени и почек. Однако до настоящего времени 
нет единого мнения о сроках и стратегии ее прове-
дения, в каждом случае решение принимается инди-
видуально с учетом риска развития осложнений 
(сепсис, бактериальный холангит, острое повре-
ждение почек) [3–4, 17, 43]. Описаны клинико-лабо-
раторные факторы для последовательной и комби-
нированной почечно-печеночной трансплантации: 
тяжелое поражение печени с прогрессирующим 
нарушением функции в детском возрасте, с оценкой 
уровня альбумина, билирубина в крови в соче-
тании с резистентной к лечению портальной гипер-
тензией/восходящим холангитом/зудом; наличие 
осложнений портальной гипертензии; наличие 
осложнений в виде поражения желчных про-
токов (холангит); цирроз печени, подтвержденный 
по данным биопсии; хроническая болезнь почек С5; 
наличие донора печени и почки [43].

Начаты клинические испытания эффективного 
и безопасного способа патогенетического лечения 

поликистоза почек у детей и подростков. В настоящее 
время продолжается набор детей с АРПП в воз-
расте 5–12 лет на 1-й этап клинического испытания 
по безопасности и переносимости тесеватиниба; 
детей с АДПП старше 4 лет  в группы международ-
ного клинического испытания по оценке эффектив-
ности и безопасности, а также изучению фармако-
кинетики и переносимости толваптана; детей старше 
6 лет с АДПП в группу по исследованию лечебного 
эффекта куркумина при сосудистой дисфункции 
[6–8]. Нам встретилось описание единственного 
случая успешного применения толваптана у новоро-
жденного с тяжелым течением АДПП. Прием препа-
рата позволил провести коррекцию гипонатриемии 
и замедлить увеличение объема почек [44].

У пациентов детского возраста проводятся 
клинические испытания биомаркеров повре-
ждения и характера цилиопатии при поликистозе 
почек [5–7]. Как уже отмечалось, АРПП отнесен 
к орфанным заболеваниям. Создание Междуна-
родного многоцентрового регистра по изучению 
АРПП (AregPKD); регистра по трансплантации 
почек, печени, поджелудочной железы; ресурса 
печеночно-почечных фиброкистозных заболеваний 
(UAB HRFD) позволит обобщить сведения об осо-
бенностях течения, результатах лечения и исходах 
заболевания [6–7, 26, 28]. 

Научный интерес представляет исследование 
по описанию клинико-молекулярной характери-
стики течения АДПП у подростков в отсутствие 
мутаций генов PKD1 и PKD2 [6, 7]. Доказано поло-
жительное влияние статинов при дисфункции 
эндотелия и гипертрофии левого желудочка. 
По результатам рандомизированного двойное-
слепого плацебо-контролируемого клинического 
испытания правастатина у детей старше 8 лет 
и подростков с АДПП отмечен положительный 
эффект от приема препарата в виде уменьшения 
общего объема почек, индекса массы левого желу-
дочка и микроальбуминурии. Однако назначение 
правастатина с целью лечения поликистоза почек 
у детей и подростков не одобрено FDA [45].

Заключение

На современном этапе развития педиатриче-
ской нефрологии продолжаются поиск и внедрение 
новых и безопасных методов лечения, направленных 
на снижение темпов роста кист и прогрессирования 
почечной недостаточности, позволяющих улучшить 
прогноз при АДПП и АРПП у детей и подростков. 
Опубликованы результаты клинических испытаний 
антагонистов рецептора V2 вазопрессина (толваптан, 
ликсиваптан), ингибитора мультикиназы (тесева-
тиниб), аналогов соматостатина (ланкреотид, октрео-
тида), статинов (правастатина), ингибиторов mТОР 
(эверолимус, сиролимус), метформина у пациентов 
с АДПП и АРПП. 
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