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人多能干细胞国际标准与国内团体标准的对比解析
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[ 摘要 ] 干细胞研究和产业化是当今生物医学基础研究和成果转化领域前沿方向之一，然而国内外研究和转化标准并不统一。介绍了多

能干细胞的定义与研究概况，并对国际干细胞研究学会（ISSCR）发布的《人干细胞基础研究标准》以及中国细胞生物学学会发布的《人

胚干细胞》与《人诱导多能干细胞》团体标准进行介绍和比较分析，旨在为我国干细胞基础研究和产品转化提供参考。
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[Abstract] Stem cell research and industrialization is one of the cutting-edge directions in the field of basic research and achievement 
transformation of biomedicine. However, the domestic and international standards for research and transformation are not unified. This 
article introduces the definition and research status of pluripotent stem cells. It also provides introduction and comparative analysis of 
the Standards for Human Stem Cell Use in Research by the International Society for Stem Cell Research (ISSCR), as well as the group 
standards Human Embryonic Stem Cells and Human Induced Pluripotent Stem Cells by the Chinese Society for Cell Biology. It aims to 
offer references for stem cell basic research and product transformation in China.
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1  引言

2023 年 6 月，国际干细胞研究学会（ISSCR）

发布了《人干细胞基础研究标准》（Standards for 
Human Stem Cell Use in Research）[1]，该项国际学

术团体标准为从事人类干细胞研究的相关人员制定

了基础的研究标准；中国细胞生物学学会在 2019 年

发布《人胚干细胞》团体标准 [2]（2020 年修订），

2021 年发布了《人诱导多能干细胞》团体标准 [3]。

前者针对干细胞研究初步规划直至论文发表这一过

程中应完成的研究活动进行了建议；后者对干细胞

研究走向产业化的过程中生产和检测的重要考察指

标进行了规范化建议。尽管国内外科研和产业化背

景差异较大，标准的受众关注点却有交叉。例如，

在美国，科研工作者完成研究工作后，往往以与公

司合作的方式进行产业转化，其标准虽被标注为研

究而设计，但也考虑了后续产业化的需求；而在 
我国，干细胞研究的产业化工作很多是由基础科研

人员主导，因此我国现阶段制定的产业化干细胞研
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究标准往往有浓厚的科研痕迹。此外，ISSCR 发布

的《人干细胞基础研究标准》的制定有我国科技工

作者的深度参与，该标准的基本逻辑和我国的两项

团体标准具有相通之处。本文介绍了多能干细胞的

基本定义，国内外临床研究进展，法规、伦理的演

进和发展侧重点，并对上述 3 项干细胞标准的制定

背景、主要内容和使用场景进行对比，分析异同产

生的原因，旨在为我国干细胞研究工作提供参考。

2  多能干细胞的定义和研究概况

多能干细胞主要包括诱导多能干细胞（iPSC）

和胚胎干细胞（ESC）。iPSC 是将多个转录因子导

入到成熟体细胞中，并使其重编程为具有类似胚胎

干细胞特征的细胞；ESC 是从早期胚胎的内部细胞

团（ICM）中分离出来的细胞。尽管人 ESC（hESC）

在临床上展现出比 iPSC 更好的效果，但由于 hESC
来源于人类胚胎，其应用受到了限制。相比之下，

iPSC 免疫原性较低，可降低免疫排斥风险，且减少

了干细胞研究在伦理方面的争议，在再生医学、疾

病建模、药物开发以及细胞治疗等领域应用广泛 [4]。

截至 2024 年 3 月，ClinicalTrials.gov 上检索到

的有关 iPSC 的临床试验有 164 项，主要集中在神经

系统疾病 [5]、心血管疾病 [6]、代谢性疾病 [7-10]、眼科

疾病 [11] 和癌症等领域 [12-14]。由 Cynata Therapeutics
开发的用于治疗骨关节炎的 CYP-004 是全球首个进

入Ⅲ期临床的 iPSC 衍生产品。目前共有 48 项注册

的临床试验将源于 hESC 的细胞用于各类疾病的治

疗，其中，有 24 项试验基于 hESC 来源的视网膜色

素上皮细胞治疗黄斑变性；4 项试验将 hESC 分化

为间充质干细胞（MSC）或 MSC 样细胞并用于治

疗多发性硬化症、间质性膀胱炎、原发性卵巢功能

不全以及半月板损伤；4 项试验将 hESC 分化为胰

腺祖细胞或胰腺上皮细胞并用于 1 型糖尿病治疗；

其余试验将 hESC 分化后的细胞用于治疗慢性缺血

性左心室功能不全、脊髓损伤、帕金森病、缺血性

脑卒中等。

首个与 hESC 相关的临床试验注册于 2002 年。

2012 年以后，hESC 相关临床试验注册数量显著上

升。目前，注册数量最多的是美国，其次是中国。

与眼科疾病相关的 hESC 临床试验占比最高，其

次是神经系统疾病，以Ⅰ期或Ⅰ/Ⅱ期临床试验为

主 [15]。

目前，多能干细胞治疗疾病的相关探索正在进

行中。在临床前阶段，多能干细胞已经被成功分化

为多种类型细胞，且其疗效已在动物模型中得到了

验证。多项基于多能干细胞治疗疾病的临床试验已

启动。尽管已取得显著进展，但多能干细胞仍存在

一些问题。Yamanaka[16] 在 2020 年的综述中提到了

多能干细胞治疗面临的 3 个主要挑战：安全性、免

疫原性和异质性。

除了技术方面的挑战，干细胞研究还会面临伦

理问题。hESC 通常来自体外受精（IVF）程序捐赠

的剩余胚胎。在符合人类利益如治疗疾病的情况下，

我国支持对人类胚胎和 hESC 进行研究。因此 2003
年我国发布的《人胚胎干细胞研究伦理指导原则》

明确规定研究人员在 hESC 及 iPSC 的获取、改造与

应用过程中应认真对待捐献者的知情同意情况、福

利和权利以及潜在风险和益处等，并严格按照伦理

指导原则中的要求执行。除了道德伦理上的考虑，

人类胚胎的法律地位可能也会影响胚胎和干细胞研

究政策和法规。根据我国法律，人类胚胎不被视作

一个人，但人的胚胎是介于人与物质之间的特殊物

质，它应该比无生命的物体具有更高的道德伦理地

位，应该得到特殊的尊重和保护。《人胚胎干细胞

研究伦理指导原则》自发布施行至今已有 20 年未更

新，若干细胞伦理政策导向在未来有所变化，将会

对该研究领域相关法律法规产生深远影响。此外，

在 2019 年之前，我国对胚胎干细胞相关研究不予专

利保护。直到 2019 年 4 月，国家知识产权局对外公

布了《专利审查指南修改草案（征求意见稿）》，

其中修改了人胚胎干细胞相关规定，不再对“未经

过体内发育的受精 14 天以内的人类胚胎分离或者获

取干细胞技术”的专利保护以专利法第 5 条为由完

全排除，同时明确人胚干细胞不属于处于各个发育

阶段的人体。随着干细胞研究领域的发展，国内外

均对干细胞专利适用性做出调整，《专利审查指南》

的修改体现了我国鼓励再生医疗技术领域发展、支

持干细胞技术专利保护的政策动向，旨在激励干细
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胞研究的创新。

3  国际干细胞研究学会标准与国内干细胞团体
    标准的比较

我国细胞治疗技术发展迅速，在这一过程中需

要制定统一标准并对产品进行监督管理。2019 年 
中国细胞生物学学会发布了《人胚胎干细胞》团体

标准 [17]，2020 年修订了该团体标准，更名为《人胚

干细胞》[2]。2021 年中国细胞生物学学会发布《人

诱导多能干细胞》团体标准 [3]。以上两项标准规定

了人多能干细胞的技术要求、检测方法、使用说明、

标签、包装、存储、运输和废弃物处理要求，适用

于人多能干细胞的生产和检测。

2023 年 6 月，ISSCR 发布了《人干细胞基础研

究标准》。该标准主要确定了成体干细胞和多能干

细胞的实验室使用的质量标准，内容共分为 5 个部

分：第一部分介绍了人类干细胞获取 / 生成、保存

和早期表征的关键原则；第二部分介绍如何定义和

表征人类多能干细胞；第三部分提倡监测干细胞在

储存和培养过程中是否发生了遗传变化；第四部分

主要阐述提高模型系统在基础研究中的实用性的方

式；第五部分重点强调了涉及多能干细胞或组织干

细胞的论文中应报告的必要细节。

以下将对 ISSCR 标准与国内干细胞团体标准进

行比较。

3.1 国际干细胞研究学会标准与国内干细胞团体标准的

相同点

ISSCR 标准与国内干细胞团体标准对多能干细

胞研究与生产过程中涉及的多个关键步骤以及质量

属性提出了类似的建议。

3.1.1  细胞原材料获取  3 项标准均要求对细胞原材

料进行人类病毒病原体 [ 包括Ⅰ型人免疫缺陷病毒

（HIV- Ⅰ）、Ⅱ型人免疫缺陷病毒（HIV- Ⅱ）、乙

型肝炎病毒（HBV）和丙型肝炎病毒（HCV）等 ]筛查。

多能干细胞构建成功后也需进行微生物检测，包括

真菌、细菌、支原体、HIV- Ⅰ、HIV- Ⅱ、HBV、

HCV、人类 T 细胞白血病病毒（HTLV）、爱泼斯坦 -
巴尔病毒（EBV）、人类巨细胞病毒（HCMV）和

梅毒螺旋体（TP），这些病原体均应为阴性。国内

干细胞团体标准规定在获取细胞原材料并进行研究

时应遵守《T/CSCB 0001 干细胞通用要求》[19]。

另外，研究人员构建及使用人胚干细胞时还

应遵守 2003 年发布的《人胚胎干细胞研究伦理

指导原则》[18]。ISSCR 标准强烈建议原材料获取

时必须遵守国内法律法规，但理想情况下，还应

验证是否符合 ISSCR 等相关机构提出的国际原则

《ISSCR干细胞研究和临床转化指南：2021年更新》

（ISSCR Guidelines for Stem Cell Research and Clinical 
Translation: The 2021 update）。国内干细胞通用标

准要求干细胞的来源应符合研究者所在国认可的伦

理和当地的法律法规，材料获取前应严格审查。干

细胞材料供者应签署书面合法有效的知情同意书，

以保护受试者的隐私等。并且，国际以及国内干细

胞指导原则均明确规定：1）研究者禁止进行生殖性

克隆人任何研究；2）用于研究的人胚胎干细胞只能

来源于体外受精时多余的配子或囊胚，自然或自愿

选择流产得到的胎儿细胞，体细胞核移植技术所获

得的囊胚和单性分裂囊胚，自愿捐献的生殖细胞；

3）利用体外受精、体细胞核移植、单倍体复制技术

或遗传修饰获得的囊胚，其体外培养期限自受精或

核移植开始不得超过 14 天；4）不得将人的生殖细

胞与其他物种的生殖细胞结合。

3.1.2  定义和表征人类多能干细胞  3 项标准均建议

检测未分化多能干细胞表达的细胞表面标记物，如

阶段特异性胚胎抗原（SSEA）3、SSEA4、TRA-1-
60、TRA-1-81 等。ISSCR 标准强烈建议进行短串联

重复序列（STR）分析来鉴定染色体核型。国内干

细胞团体标准也明确规定细胞产品 STR 检测结果应

与供者细胞保持一致，外源重编程基因检测结果应

为阴性。

3.1.3  细胞存储  ISSCR 标准建议使用双生物库系统

并在场外保护部分具有特征的主细胞库（MCB），

以防止当地灾难性事件造成的损失。国内干细胞团

体标准及其相关参考标准同样提议，为防止不可抗

性因素所导致的损坏或丢失，应将同一来源的细胞

进行“镜像保存”（即分成若干份，分放不同区域

的不同容器中长期保存）。

3.1.4  其他方面  ISSCR 发布的《人干细胞基础研究
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标准》对使用干细胞构建细胞疾病模型提出相关建

议，包括：应尽早表征材料的来源组织或细胞；在

当地法规允许的情况下，应考虑捐赠者的性别、年

龄、种族和遗传背景、健康状况、风险因素以及任

何其他临床体征或症状；在将疾病模型与健康对照

进行比较时，应明确界定“健康”的含义等。另外，

在涉及多能干细胞或组织干细胞的论文中应报告的

必要细节，包括细胞系的来源或其衍生的细胞系、

干细胞维持和保存的方法以及传代次数的注册号等。

论文中应彻底描述细胞多能性和未分化状态的测试，

包括测定方法、试剂来源、数据、定量和统计分析，

并应指出细胞系培养过程中进行测定的时间点。

3.2  国际干细胞研究学会标准与国内干细胞团体标准

的主要不同点

ISSCR 标准与国内干细胞团体标准在人类多能

干细胞原材料获取、人类多能干细胞的定义和表征、

细胞标签内容的规范，以及废弃物处理方面均有所

不同，表 1 对此进行了初步梳理和分析。

4  讨论

ISSCR 的《人干细胞基础研究标准》主要针对

干细胞研究活动提供了建议和指导，内容涵盖获取

干细胞要求、干细胞培养时的监测以及最终论文发

表等方面。《人诱导多能干细胞》团体标准和《人

胚干细胞》团体标准较为相似，主要对产业化过程

中干细胞产品的生产和检测重要考察指标进行规范

化建议。这种差异和两类标准的制定目的有关。

ISSCR 的《人干细胞基础研究标准》主要针对欧美

干细胞工作者提供科研方面的基础指导。在欧美国

家，尤其是美国，科研工作者完成研究工作后，也

会进行产业转化，但是产品后期开发主要以公司形

式完成，因此产业化初期阶段只要考虑产业化的基

本需求即可。而在我国，许多干细胞研究由基础科

研人员主导，一旦有所突破，往往是由基础科学家

直接开展临床研究，尤其是医疗机构的科研人员会

独立开展“前店后厂”式的科研服务（参考国家卫

生健康委员会于 2015 年颁布的《干细胞临床研究管

理办法（试行）》），产业化进程和科研进程是同

步进行的。因此我国现阶段制定的干细胞研究标准

规范基于对科研工作者的研究要求，同时又包含产

业化的许多具体要求。建议科研人员根据自己的实

际需求，在工作中灵活运用不同标准来指导工作。

国际方面，以 Fate therapeutics 产品——iPSC
来源 T 细胞的研究为例。产品从获取供体细胞开始

构建完整的动态药品生产管理规范（current Good 
Manufacture Practices，cGMP）iPSC 细胞系，获取

时遵循相关的 ISSCR 指南，包括请供体签署书面和

合法有效的知情同意书。为确保 iPSC 主产物的质量

（如无菌性和遗传稳定性等），需按 ISSCR 标准建

立质量控制测试和放行标准 [22]。国内方面，以中盛

溯源研制的 iPSC来源自然杀伤细胞（NK）产品为例。

该产品使用的干细胞库的构建，以及生产质量控制

均须按国内干细胞团体标准规定执行，包括染色体

核型、STR 分析、细胞标志物检测、无菌检测、支

原体检测、内毒素检测、病原体检测、畸胎瘤形成

以及三胚层分化检测等。需要指出的是，国内外标

准仅为相关从业人员提供最基础的必须遵守的标准，

以确保研究和应用的安全性和有效性。

ISSCR 发布的《人干细胞基础研究标准》其基

本逻辑与我国的两项团体标准具有许多相通之处，

这是因为此标准的制定有我国科技工作者的深度参

与。我国两项干细胞团体标准的前期经验，为该标

准的制定提供了宝贵经验。这充分说明，我国科学

研究与世界联系已非常紧密，随着我国科研的迅速

发展，我国科技工作者在世界上的声音会越来越

响亮。

根据《“健康中国 2030”规划纲要》，干细胞

技术被视为医学前沿技术的重点发展方向之一。未

来干细胞技术将在技术研发和转化方面取得更多突

破，推动临床应用的进展。随着技术进步和市场需

求的增长，干细胞治疗产业链的各个环节都将得到

进一步的发展和完善。国家高度重视干细胞行业的

发展，并多次提出大力发展干细胞技术，预计未来

将有更多的政策支持，包括资金投入、税收优惠等，

以促进干细胞技术的研究和产业化。目前，干细胞

产品按药品进行管理，形成了药品监管部门、卫生

健康管理部门“双重监管”的管理体系。许多企业

在进行药品临床试验注册申请前，已与医疗机构合
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作开展了临床研究。药品审评中心（CDE）于 2017
年发布《细胞治疗产品研究与评价技术指导原则（试

行）》，对细胞治疗产品按照药品管理相关法律法

规进行研发时的技术要求进行了总体阐述。CDE 于

2023 年发布了《人源干细胞产品药学研究与评价

技术指导原则（试行）》《人源性干细胞及其衍生

细胞治疗产品临床试验技术指导原则（试行）》，

2024 年发布了《人源干细胞产品非临床研究技术指

导原则》，上述指导原则的发布表明我国干细胞产

品监管标准逐步完善，也为企业后续按照药品注册

路径申报临床试验所涉及的研究活动提供了政策依

据以及指引。

表 1  人多能干细胞国际标准与国内团体标准的差异

Table 1  Differences between international standards and domestic group standards for human pluripotent 

stem cells

标准
名称

目的 细胞原材料获取 细胞原材料相关伦理
定义和表征人
类多能干细胞

细胞标签 废弃物处理

ISSCR
《人干
细胞基
础研究
标准》

为从事
基础研
究的科
研人员
制定最
低的表
征和报
告标准

ISSCR 标准强烈建议所有人
体材料均使用 BSL2 或 2 类
标准进行处理，应在任何使
用细胞的实验之前生成主细
胞库，并生成工作细胞库

ISSCR 标准强调材料转让协议
或其他相关协议的签署应符合
ISSCR 等机构提出的国际原则。
在专门监督程序审查下，允许为
体外研究采购胚胎或配子以创
造胚胎；允许将人类细胞移植到
非人类胚胎中在非人类子宫中孕
育；允许将线粒体替代后的人类
胚胎移植到人类子宫中。建议对
申请培养人类胚胎超过 2 周的研
究具体项目具体分析，并进行多
轮审核，在此基础上决定实验须
停止的时间

多能性不能通过
未分化细胞的标
记物表达来定义，
不需要异种移植
（畸胎瘤）检测
来表明多能性

干细胞系应
分配一个明
确的标识符

未明确建议废弃物处
理规定及方法

《人诱
导多能
干细
胞》团
体标准

为从事
iPSC
研究的
全体成
员提供
iPSC 的
生产和
检测标
准

标准内容明确要求原材料和
辅料应符合《干细胞通用要
求》团体标准。相关操作人
员应具备一定的专业知识和
相应技能，并定期进行培训
和考核。相关设备应满足干
细胞研究和生产要求，经鉴
定校准，符合计量溯源性要
求。根据干细胞特性建立采
集分离、扩增、存储、运输、
检测等标准操作程序和质量
控制文件并定期审核和修订。
相关文件应具备真实性、完
整性和可追溯性，并建档长
期保存

标准明确要求原材料和辅料应符
合《干细胞通用要求》团体标准。
干细胞的来源应符合国内认可的
伦理和法律法规，材料获取前应
严格审查。干细胞材料供者应签
署书面的合法有效的知情同意书
等

多能干细胞应具
备在体内形成具
有三胚层结构的
畸胎瘤能力

细胞标签应
至少包括以
下内容：细
胞名称、细
胞代次、细
胞数量、生
产批号、生
产组织、生
产日期，且
应有使用说
明

生产和检测过程中产
生的废弃物应按照
《干细胞通用要求》
团体标准中的规定处
理：建立废弃干细胞
管理文档，严格执行
管理规范并详细记
录。对于干细胞研究
和生产中不合格的干
细胞、剩余废弃的干
细胞或捐赠物（如供
者的胚胎、生殖细胞、
骨髓、血液等），应
进行合法、妥善且符
合伦理的处理

《人胚
干细
胞》团
体标准

为从事
人胚干
细胞研
究的全
体成员
提供质
量控制
标准

同《人诱导多能干细胞》团
体标准要求

标准内容明确要求原材料和辅料
应符合《T/CSCB 0001 干细胞通
用要求》，且还应符合《人胚干
细胞研究伦理指导原则》。指导
原则要求：禁止买卖人类配子、
受精卵、胚胎或胎儿组织。不得
将通过体外受精、体细胞核移植、
单性复制技术或遗传修饰获得的
用于研究的人囊胚植入人或任何
其他动物的生殖系统

同《人诱导多能
干细胞》团体标
准要求

同《人诱导
多能干细
胞》团体标
准要求

同《人诱导多能干细
胞》团体标准要求

ISSCR 标准与国内干细胞团体标准差异分析：
1、ISSCR 标准主要面向从事基础研究的科研人员，而国内干细胞团体标准则主要面向参与生产和检测的人员
2、在原材料获取方面，ISSCR 标准仅建议使用 BSL2 或 2 类标准进行原材料处理，而国内干细胞团体标准面向生产相关人员，因此
要求更加严格。细胞库构建可保证生产的可持续性和产品质量的稳定性。需指出的是，国内干细胞团体标准制定时尚未强制要求建立
细胞库，而这一项现已成为基本共识和要求
3、在伦理方面，国际与国内均有严格伦理指导原则要求。国内干细胞团体标准以及参考的伦理指导原则早于 ISSCR 标准。与国际指
导原则相比，国内伦理指导原则完全禁止人类胚胎相关原材料买卖以及研究用或编辑后的胚胎移植
4、畸胎瘤是检测干细胞多能性的金标准，本文推测国际研究可能倾向体外验证代替畸胎瘤实验，以减少对实验动物的伤害
5、ISSCR 标准主要面向科研人员的研究需求，主要是要求标识明确；而国内干细胞团体标准强调产品属性，需要提供多能干细胞产
品的生产和检测标准，细胞标签要求详细并需要产品说明书
6、ISSCR 标准可能默认可按国际通用指导原则以及各国相关法律法规要求进行废弃物处理；而国内干细胞团体标准要求按《干细胞
通用要求》规定处理废弃物
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