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摘　要

體染色體顯性多囊性腎臟病 (Autosomal Dominant Polycystic Kidney Disease; ADPKD)是
最常見的腎臟遺傳性疾病，根據流行病學的研究，盛行率大約1/400到1/1000。臨床上病人

會出現腎臟囊泡擴大併發腎臟衰竭的情形，同時也可能合併高血壓、腎臟囊腫感染、出血、

疼痛、腎結石、肝臟囊泡、顱內血管瘤等情形。多囊性腎臟病的診斷可藉由超音波、電腦斷

層或核磁共振等影像學檢查，配合家族史而獲得確切的診斷。現階段治療仍著重在血壓的控

制，預防腎功能的惡化與相關併發症的治療。由於多囊性腎臟病致病的病理機轉在基礎研究

已有部份成果，因此有許多發展運用來治療囊泡形成的藥物正在進行臨床試驗。目前第三

期的臨床試驗如下：Sirolimus與Everolimus透過抑制mTOR進而減少細胞增生與囊泡的形

成，在動物實驗治療效果佳但是臨床試驗治療效果不如預期。Somatostatin analogue可透過

結合受體減少 cAMP形成，進一步減少細胞增生與囊泡的形成，在總腎臟體積方面治療組相

較於對照組有較低的增大情形，但兩組腎臟功能未有差異，因此Somatostatin analogue有延

緩腎臟囊泡生長的效果。另外Tolvaptan可透過結合V2 receptor進而抑制 cAMP形成而達到

療效，目前正繼續進行第三期的臨床試驗。除此之外，目前仍有許多藥物在動物實驗有療

效，未來或許將繼續進行人體的臨床試驗，相信多囊性腎臟病未來的治療成果是可以令人 
期待的。
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V2 receptor antagonist（Tolvaptan）
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前言

自體顯性多囊性腎臟病 (Autosomal Dominant 
Polycystic Kidney Disease, ADPKD)(以 下 簡 稱

多囊腎 )是最常見的遺傳性腎臟疾病，根據流

行病學的研究，大約每四百至一千個人中有一

位人患有此病 1-2，根據台灣健保資料庫1997到
2006年的分析，有2.4%的病人因多囊腎的病

因造成腎臟衰竭進入長期透析，而多囊腎造成

末期腎臟疾病的發生率，每年每百萬人口男性

為4.9人，女性為3.6人。多囊腎的病人大多在

四十歲左右開始發病，男女罹患機會相同，以

往又稱「成年型多囊性腎病變」。多囊腎的致

病基因目前熟知的有兩型：第一類型PKD-1基
因，位在第16對染色體短臂上 (16p13.3)，表

現polycystic-1蛋 白 (4300個 胺 基 酸 )，85%的

病人是屬於第一類型 3；第二類型則為PKD-2
基因，位在第4對染色體長臂上 (4q21)，表現

polycystic-2蛋白 (968個胺基酸 )，15%的病人

是屬於第二類型 4-5。PKD-1基因突變患者平均

54歲會達到末期腎臟疾病，較PKD-2基因突變

患者的腎功能惡化快，約早10年進入長期透

析 6。polycystic-1蛋白與polycystic-2蛋白都是

細胞膜表面的蛋白，兩者可形成功能性的複合

體。polycystic-1蛋白在細胞間與細胞間質之間

扮演重要的功能 7，因此，突變會影響不正常

分化進而產生多囊腎的臨床表徵 8。polycystic-2
蛋白則是鈣離子的通道，會影響細胞鈣離子的

訊息傳遞 9-10。多囊腎大多數是遺傳所造成的腎

臟疾病，但是仍有少數是因為偶發的突變所導

致的。囊泡形成機制主要為：(1)腎小管上皮細

胞異常增生 (2)上皮細胞液體分泌 (3)細胞外基

質異常。而目前主要影響多囊腎致病機轉有鈣

離 子、Adenosine-3', 5' monophosphate(cAMP)、
mTOR分 子 (mammalian Target of Rapamycin)等
影響到細胞的增生與液體分泌 1,11-15。

自體顯性多囊性腎臟病臨床表徵與
併發症

多囊腎臨床上主要特徵為腎臟囊泡的發

生。除囊泡增大和增多外亦常伴有腎外囊泡，

特別見於肝臟；其他受到影響的器官還包括甲

狀腺、胰、脾、卵巢、胃腸道及大血管等。臨

床症狀最常見的是腰部鈍痛、酸痛或腹痛和血

尿。其它症狀還包括可觸摸到的腎腫塊、膿

尿、尿路結石（其中以尿酸結石最多，其次為

草酸鈣結石）、慢性腎臟衰竭 (腎功能開始衰退

時，每年以4.4-5.9ml/mim的速度降低 16)、大

腸憩室及其產生的併發症 (如發炎、穿孔 )等。

腰痛或腹痛一般與囊泡體積有密切相關，但如

有結石、感染或出血，均會加劇疼痛。病人可

能合併高血壓、腎臟囊泡感染、腎結石、心臟

瓣膜疾病 (如僧帽瓣脫垂 17-18)、腦部動脈瘤破

裂腦出血等併發症 12。多囊性腎病的患者，約

3.2%~10%會發生腦部動脈瘤 19-20，女性有較高

的盛行率，特別是年紀大於50歲以上者 20。動

脈瘤之破裂與其大小，家族史及年紀與高血壓

控制不良有關 21，因此建議在高危險的族群做腦

部動脈瘤的檢查，包含電腦斷層血管造影或是

核磁共振血管造影 19,22。病患若發現有未破裂的

動脈瘤時，積極的控制血壓、戒菸、避免過度

飲酒等是預防動脈瘤破裂的方法。若證實動脈

瘤大於1公分，則考慮開刀。明顯的蛋白尿在多

囊腎的病人是較少見的，只有27%的個案每日

蛋白尿量大於300mg23。由於每日蛋白尿量大於

2g是極少見的，因此如果有此現象需考慮可能

有合併其他腎臟疾病所造成的影響。另外，有

蛋白尿與微蛋白尿的多囊腎病人，其腎功能惡

化的速度明顯較快 24。

自體顯性多囊性腎臟病檢查與預後

多囊腎病患在罹病早期的腎囊泡很小，較

少有明顯的臨床表現，因此診斷較為困難，須

配合家族史、理學檢查、生化檢驗以及影像學

檢查來著手。但由於90%以上病人有家族遺傳

病史，因此家族成員中是否有多囊性腎病，在

三十歲以後就可完全定案。由於腎臟超音波花

費便宜且安全，因此是臨床診斷的第一優先選

擇。目前超音波的診斷是以Ravine的診斷為基

準 25，Ravine診斷標準具有很好的特異性與陽

性預測率，但是敏感性與陰性預測率則偏低。

然而當有人可能成為腎臟捐贈者時，排除多囊
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腎的診斷就顯得相當重要。所以後來的學者修

改了診斷的條件，以達到較佳的多囊腎陰性預

測率，就是目前重新修訂診斷條件的版本 26 (表
一 )。其診斷依據需要有家族病史及依年齡大小

的腎臟囊泡數目來定義：(1)年齡小於30歲，

單側或雙側腎臟大於2個囊泡，(2)年齡30到59
歲，每一側的腎臟大於2個囊泡 (3)年齡大於60
歲，每一側的腎臟大於4個囊泡。但如果超音

波的診斷無法確定囊泡有出血、膿瘍、腎結石

及癌症可能性時，可考慮做電腦斷層攝影或核

磁共振攝影檢查，甚至做基因檢測。由於電腦

斷層攝影或核磁共振攝影有較高的敏感性，因

此若腎臟只有小囊泡或是腎臟大小改變量不大

時，便可以進一步的安排電腦斷層或核磁共振

的檢查。至於腎功能惡化的高危險群則包含：

診斷年齡越年輕 (尤其三十歲以前 )、診斷時已

出現陣發性血尿或高血壓的患者、診斷時腎臟

已明顯增大者，腎功能越有惡化的傾向；黑人

比白人，男性比女性，PKD1基因比PKD2基因

患者，也較容易有腎功能惡化的情形。腎功能

越早惡化者，也愈容易發生高血壓，尿路感染

以及死亡。早期多囊腎且腎功能良好的病人，

整體腎臟體積 (Total kidney volume；以下簡稱

TKV)與囊泡的數目會伴隨著腎功能的下降而增

加。在CRISP (Consortium of Radiologic Imaging 
Studies to assess the Progression of Polycystic 
Kidney Disease)的研究中，241位腎絲球過濾率

大於60ml/min的病患，每年用核磁共振追蹤檢

查，一開始的TKV為1060ml，三年後平均增加

增加5.3%或204ml。在一開始TKV大於1500ml
的病人，每年腎絲球濾過率的下降高達4.3 ± 
8.1ml/min。因此，初始的TKV可以預測腎臟體

積增大的速度與腎功能下降的速度 27。同樣的在

Swiss ADPKD研究中也證實腎臟功能的下降程

度與TKV有相關 28，最近的研究甚至更發現，

校正身高後的TKV≧600cc/m也可以預測多囊

腎病人腎衰竭的風險 29。因此，TKV可以成為

早期疾病活動度的預測因子，可以區別哪些病

人會較容易進展到末期腎臟疾病。因為多囊腎

病人正常剩餘的腎絲球可能會有代償性高腎絲

球濾過率的產生，導致多囊腎早期腎臟功能下

降較不明顯，因此腎絲球濾過率較不適合當作

表一：自體顯性多囊性腎臟病腎臟超音波診斷條件

年齡 (年 ) 診斷條件 陽性預測率 陰性預測率

Original Ravine's PKD1diagnostic criteria

15–29 ≧2 cysts, unilateral or bilateral 99.2 87.7

30–39 ≧2 cysts in each kidney 100 87.5

40–59 ≧2 cysts in each kidney 100 94.8

≧60 ≧4 cysts in each kidney 100 100

Revised unified diagnostic criteria

15–29 ≧3 cysts, unilateral or bilateral 100 85.5

30–39 ≧3 cysts, unilateral or bilateral 100 96.4

40–59 ≧2 cysts in each kidney 100 94.8

≧60 ≧4 cysts in each kidney 100 100

Revised criteria for exclusion of diagnosis

15–29 ≧1 cysts 96.6 90.8

30–39 ≧1 cysts 94.0 98.3

40–59 ≧2 cysts 96.7 100

≧60 ≧4 cysts in each kidney 100 100
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早期多囊腎治療的臨床研究的主要分析目標 30。

自體顯性多囊性腎臟病治療原則

高血壓是多囊腎病人造成腎臟惡化、心血

管風險與死亡 24的一個重要因素。高血壓常於

腎功能衰退前便已發生，一般認為與腎囊泡壓

迫、影響腎臟血流及腎素系統 (Renin-angiotensin-
aldosterone system; RAA system)有關。過去研

究也顯示，在有高血壓、腎功能正常的多囊

腎病人與一般高血壓的病人相比，有較高的

血中 renin activity與 aldosterone31。因此治療較

常使用血管收縮素轉化酶抑制劑 (Angiotensin-
converting-enzyme inhibitor; ACEI)或血管張力

素 II受體阻斷劑 (Angiotensin II receptor blockers; 
ARB)藥物控制血壓。在慢性腎衰竭的前瞻性

隨機對照研究證實，血管緊張素轉換酶抑制劑

(ACEI)能延緩腎功能惡化，降低期腎功能不全

患者發展至終末期腎病的危險性。然而過去的

研究卻顯示，在多囊腎的病人使用ACEI卻無法

延緩腎功能的惡化 32。在Modification of Diet in 
Renal Disease(MDRD)研究中，共有222位多囊

腎的病人使用ACEI控制血壓但卻無法延緩腎功

能的衰退 33。在另外的研究中，使用Ramipril為
對照安慰劑，治療64位多囊腎且慢性腎臟病的

病人，結果顯示無法減少肌酸酐上升兩倍的時

間 34。在另一個72位多囊腎合併高血壓病人的

隨機臨床試驗，雖然ACEI相較於鈣離子阻斷劑

可以減少左心室肥厚的程度，但對於延緩腎功

能的惡化卻沒有顯著的效果 35。在綜合隨機臨床

試驗的次族群分析也同樣發現，ACEI可以有效

的下降尿蛋白量，但是同樣無法延緩腎功能的

惡化 36。在過去ACEI治療多囊腎病人的臨床研

究，大多數是收案個數少，追蹤時間短，因此

可能無法達到顯著的臨床效果，特別是在延緩

腎功能下降的部份。目前有大型的第三期隨機雙

盲臨床試驗 -HALT-PKD正在進行。HALT-PKD
研究主要是探討積極的阻斷RAA system，ACEI
與ARB的治療 (Lisinopril/telmisartan vs lisinopril/
placebo and low vs standard BP target)，對於延緩

腎功能下降的的影響。另外，此研究的另一項

目的則是想探究更積極的降低血壓控制對比於

標準的血壓控制，是否更能延緩多囊腎病人的

腎臟功能衰退 (表二 )。雖然目前並無最佳的實

證醫學證明降血壓藥物可延緩腎功能的下降，

但是高血壓仍會造成心血管風險與死亡風險大

增。因此，在多囊腎的病人給予藥物控制血壓

確實可以減少死亡率 38。這樣的好處與糖尿病合

併慢性腎臟病的病人相同，因此仍然建議在多

囊腎的病人給予降血壓的藥物去控制血壓。

在血脂部份，仍建議在多囊腎合併腎功能

下降的高血脂病患需要積極治療。因為慢性腎

臟衰竭目前認為是心血管的高危險族群，因此

給予HMG-CoA reductase inhibitor在慢性腎臟

病且高血脂的病人應該是合理的。過去的研究

在事後分析發現，有些研究支持Statin可以延

緩腎功能下降的速度 39-42，有些則不支持 43-45。

目前並沒有證據支持使用Statins可以延緩多

囊腎的病人進入末期腎臟疾病的時間。過去使

用Simvastatin 40mg治療16位多囊腎的病人六

個月， 發現可以改善內皮細胞的功能。目前

第三期大型的隨機雙盲臨床試驗正在進行，此

研究使用Pravastatin在年輕的多囊腎病人，主

要療效指標為TKV改變量，左心室質量指數

(Left ventricular mass index)，微量白蛋白排泄率

(Urine albumin excretion)，內皮依賴性血管擴張

(Endothelial dependent vasodilation)46(表二 )。
多囊腎的病人建議不要隨便服用藥物，

特別是止痛藥物以及中藥，避免進一步造成腎

臟的傷害。建議適當的運動但是應避免劇烈創

傷性運動，因為要預防巨大腎臟因碰撞或擠壓

而受傷。若因巨大囊泡引起之腰痛，可臥床

休息、給予止痛藥，但應盡量避免阿斯匹靈

(Aspirin)及非類固醇消炎止痛藥 (Non-Steroidal 
Anti-Inflammatory Drug; NSAID)以避免出血；

無效時，可施予囊泡減壓手術 (decompression)，
或用細針進行囊泡抽吸術 (aspiration)加酒精注

射硬化治療 (sclerosing therapy)，或直接開刀手

術 (deroofing)。若出現肉眼可見血尿及腎內出

血，則應臥床休息，對於嚴重的血尿，有時可

以適時給予止血的藥物，如DDAVP， 控制出

血。如果仍持續且有生命威脅時，血管栓塞甚

至腎臟摘除都是必須考慮的。泌尿道感染在多
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囊腎病人頗為常見，症狀和一般泌尿道感染相

似，但必須注意無菌性膿尿 (sterile pyuria)也很

常見。當有上泌尿道感染症狀時 (如腰痛合併

發燒、白血球上升或發炎指數上升 )，如需要

抗生素治療，建議投予親脂性、穿透囊泡能力

較佳的抗生素，如Quinolone (Ciprofloxacin or 
Levofloxacin)，磺胺劑等。多囊腎的病人與一般

末期腎病不同的是，患者發生嚴重貧血的機率

較小。當惡化至尿毒症時，病人一樣可接受透

析治療或腎臟移植。在透析方面，除腹膜透析

的透析液，會加重病人腹漲外，透析情形與一

般尿毒症病人差不多。而腎臟移植並不一定要

割除原有的腎臟，除非有復發性尿路感染、難

治的疼痛、腎腫瘤、持續性血尿、腎結石、膿

尿或壓迫到下腔靜脈等情形。

自體顯性多囊性腎臟病治療新進展

已下介紹抑制囊泡生長機轉，及可用來

治療多囊腎的新藥，主要包括目前進入或已

經完成第三期臨床試驗的藥物，例如mTOR 
(mammalian Target of Rapamycin) inhibitor 
(Sirolimus, Everolimus), Somatostatin analogues 
(Octreotide, Lanreotide), V2 receptor antagonist 
(Tolvaptan)等。

mTOR(mammalian Target of Rapam 
ycin) inhibitor (Sirolimus, Everolimus)

Rapamycin (mTOR的抑制物 )現已廣泛用

於移植病人術後排斥及預防心血管支架再狹

窄的用途上。從過去多囊腎動物實驗發現，

mTOR inhibitor-Sirolimus與Everolimus， 可 透

過抑制mTOR進而減少細胞增生與囊泡的形成

而達到很好的治療效果 47-49。臨床上使用mTOR 
inhibitor在多囊腎病人腎臟移植後的回溯研究也

同樣發現，使用Rapamycin (Sirolimus)治療的腎

臟移植病人相對於沒有使用這類型藥物者，可

觀察到肝臟與腎臟囊泡體積減小 50。然而，臨床

試驗的結果卻令人失望，在SIRENA研究，21
位腎功能 (eGFR)大於40ml/min的病人，隨機分

組接受Sirolimus或傳統治療六個月，TKV與腎

功能下降在兩組間沒有差別 51。接下來的兩個大

型第三期的臨床試驗也無法看到拉長治療時間

的好處 52-53。在SUSSE ADPKD研究，共有100
位早期多囊腎的病人 (eGFR>70 ml/min)，隨機分

配Sirolimus或安慰劑治療18個月，無法看到兩

組TKV(Sirolimus組腎臟體積平均增加99cm3，

控制組則增加97cm3)或 eGFR的差異，而腸胃

道的副作用在Sirolimus治療組較高，且也有較

高的尿液白蛋白 53(表二 )。另一個Everolimus
兩年的大型臨床試驗，共有433位多囊腎病患

(eGFR 20-89 ml/min)， 隨 機 分 配Everolimus或
安慰劑治療，結果發現在Everolimus治療組相

較於對照組，第一年增加的TKV較小 (102 vs 
157ml)，但是第二年兩組就沒有差別。至於腎

功能的下降在Everolimus治療組較對照組略快

(-8.9 vs -7.7ml/min)，雖然未達統計學上的差

異，但是結果發現TKV的改變與腎功能下降的

相關性之間產生差異。有可能的解釋是因為在

腎臟功能較差時，影響腎功能繼續衰退的主要

因素是間質纖維化，而非囊泡增大的因素。此

外，Everolimus治療組有較多副作用而造成病人

退出臨床試驗 52 (表二 )。另外，有其他學者提

出另外的看法，認為在慢性腎臟病的病人抑制

mTOR，可能會影響到細胞為了維持腎臟功能而

產生的代償肥大 54。因此相較於多囊腎動物實驗

的結果，mTOR inhibitor似乎無法在人體看到同

樣的療效。

Somatostatin analogues (Octreotide, 
Lanreotide)

Somatostatin可透過結合其受體抑制 cAMP
形成，而減少細胞增生與囊腫的形成。因此，

對於多囊性腎臟病與多囊性肝臟病皆有療效。

在長效型Somatostatin analogue藥物Octreotide的
隨機雙盲安慰劑對照組的臨床試驗，Octreotide
治療組相較於對照組，一年的治療明顯減少

liver volume (-4.95 vs +0.92%)。 同 樣 的，TKV
在治療組也明顯的減少 (+0.25 vs +8.6%)，皆達

統計學上的差異。然而腎功能的下降在兩組並

未有差異 (-5.1 vs -7.2%)，且無明顯嚴重的副作

用 55。因此，Octreotides有延緩腎臟囊腫擴大的

效果。在另一個相類似的臨床試驗，Lanreotide
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治療6個月相較於安慰劑組，明顯的減少 liver 
volume(-2.9 vs +1.6%)，TKV在治療組也明顯

的 減 少 (-1.5 vs +3.4%)56。 因 此，Somatostatin 
analogues是安全有效的藥物，能延緩肝臟囊泡

與腎臟囊泡的增長，然而對於是否可以進一步

延緩腎臟功能的下降，仍需要更長期追蹤的臨

床試驗。目前有Octreotide的第三期臨床試驗

ALADIN trial與ALADIN2 trial， 與Lanreotide
的第三期臨床試驗LOCKCYST Trial正在進行

(表二 )。

V2 receptor antagonist (Tolvaptan)

Tolvaptan是一個口服、選擇性的抗利尿激

素 (Vasopressin) V2受體拮抗劑。目前美國FDA
認證可用來治療抗利尿激素分泌不當症候群

(Syndrome of inappropriate antidiuretic hormone 
secretion; SIADH)引起之低血鈉症。在加拿大、

澳洲、英國等國家則用來治療低血鈉的病患。

在臨床試驗部分主要是用來嘗試於治療心衰竭 57

與肝硬化 58的患者，其安全性尚可接受 59。由

於Arginine vasopressin (AVP)會作用在遠端腎

元與集尿管的V2 receptor，使細胞內 cAMP上

升而刺激細胞增生與囊泡的形成 2。V2 receptor 
antagonist則透過結合並抑制V2 receptor進而

減少 cAMP的產生，在動物實驗有很好的療效
60-61。Tolvaptan目前正在進行第三期的臨床試

驗 -Tolvaptan Efficacy and Safety in Management 
of Polycystic Kidney Disease and Its Outcome 
(TEMPO 3/4 Trial)62 (表二 )。第二期的臨床試驗

(TEMPO 2/4 Trial)三年的治療追蹤結果發現，

使用Tolvaptan治療對比於控制組，可以減緩囊

泡的生長，減少腎功能的惡化，而TKV的改變

量與腎功能下降的斜率呈統計學上的負相關，

副作用的情況也是相同 63。因此，似乎Tolvaptan
在多囊腎的治療上有令人期待的療效。除V2 
receptor antagonist藥物治療外，增加水分攝取

可以抑制血液中Vasopressin的濃度，或許可以

抑制囊泡的增長進而治療多囊腎 64-65。所以在多

囊腎的病人，若長期的喝水量增加 (每日至少3
公升 )，增加尿液量達每天3.1升且減少尿液的

滲透壓到每升270 mOsm，似乎可藉此以減緩囊

泡的生長，減少腎功能的惡化。因此多囊腎的

病人可以考慮增加喝水量一天約2.5到4升 65。

雖然大量喝水或許對多囊腎的病人有益處但是

可能會增加低血鈉的風險，且仍缺乏臨床試驗

的證據。但目前有臨床試驗針對此項假設正在

進 行 研 究 (Efficacy Study of Water Drinking on 
PKD Progression)。初步顯示，與Tolvaptan治
療相比較，雖然兩者都能下降 cAMP，不同的

是Tolvaptan會增加血液中的滲透壓與AVP，而

大量喝水則會下降血液中的滲透壓與AVP，另

外，Tolvaptan會出現口渴的副作用，因此病人

仍需要適當的補充水分。

發展中的藥物

有許多藥物在多囊腎動物實驗看到療

效，目前正繼續進行第二期臨床試驗，包括：

Triptolide66-67 (polycystin 2 mimic； 增 加 細 胞 鈣

離子釋放 )，Bosutinib68(Src kinase inhibitor)。此

外，目前仍有相當多的藥物證實在多囊腎的動物

有療效，其中不乏有相當多的藥物目前已經在

臨床上使用治療其他疾病，如：Pioglitazone69-70 

(PPARγ agonist)、Etanercept71 (TNF-α inhibitor)，
Metformin72 (AMP-activated protein kinase)、
Methylprednisolone73等。雖然這些藥物在動物實

驗可以看見其療效，但是仍然需要臨床試驗去

證明在人體也同樣的有治療效果。

結論

多囊腎造成腎臟衰竭的主要原因是因為囊

泡的形成與擴大而影響到正常的腎臟組織。因

此藉由阻斷囊泡上皮細胞增生與液體分泌來抑

制囊泡的生長是目前多囊性腎臟病治療的主要

策略。雖然過去幾十年來有很多重要的藥物被

發現，也有很多在動物實驗治療都有不錯的效

果，但是臨床試驗治療效果卻不佳，或只能延

緩或減少TKV的增加，但卻無法延緩腎臟功能

的下降速度。或許未來還需要更多更長期的臨

床試驗觀察來証實其療效。但可預期的是，多

囊腎在未來應該是可以成為一個良好控制、甚

至治癒的疾病。
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Autosomal dominant polycystic kidney disease (ADPKD) is the most common of the inherited renal cystic 

disease. Estimated prevalence is between one in 400 and one in 1000. In ADPKD these manifestations include 

cysts in liver, chronic kidney disease, hypertension, renal cysts infection, bleeding, pain, renal stones, and 

intracranial aneurysm. The diagnosis of ADPKD in an individual with a positive family history relies on imaging 

testing; include sonography, CT, or MRI. Current treatment is directed towards controlling blood pressure, 

preventing renal function decline, reducing morbidity and mortality due to complications of the disease. The 

pathogenesis of ADPKD is well-known on basic research, so several compounds shown to be effective in 

preclinical models have already undergone clinical trials. This article we provide a review the promising novel 

therapeutic agents in ADPKD. Inhibit progression of ADPKD and other renal cystic conditions may be available in 

the near future.  (J Intern Med Taiwan 2012; 23: 235-244)
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