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行业分析

干细胞与再生医学技术发展态势研究
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摘要　２０世纪以来，干细胞与再生医学技术一直是国际生物医学领域的热点前沿之一，它为保障
人类生命健康、改善人类生存质量和延长人类寿命发挥不可替代的巨大作用。因此，美国、欧洲

国家、日本和中国等科技大国均将该领域纳入了国家科研与产业发展的重点战略中，并通过专项

扶持、政策补贴、立法保障等方式激励该领域的创新发展。通过对近年来国际科技战略和科技研

发态势的梳理分析，发现该领域的国际战略布局规律，揭示我国在该领域的领先优势与弱点，为

我国未来干细胞与再生医学技术发展提出相关参考建议。
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　　随着社会老龄化的日益加重，威胁人民群众健康

的主要疾病类型已经发生了重大变化，如预防和治疗

组织器官损伤和功能衰退等病症成为了我国医疗保健

系统面临的重要挑战。针对此类疾病，包括药物与手

术治疗在内的传统医疗手段收效甚微，已经无法满足

保障人民生命健康的需求。干细胞技术的诞生为解决

这些重大医学问题打开了新的大门。干细胞具有自我

更新复制和增殖多向分化的潜能，它能分化为各种类

型的细胞而用以修复、更新损伤和老化的细胞、组织和

器官，其巨大的应用前景已经引起各国政府及医疗健

康系统的高度重视，并纷纷制定战略计划推动该领域

科研的发展，以期快速占领该领域的技术高地。本文

旨在通过调研和分析各国的战略政策变迁以及技术发

展趋势，为提升我国在该领域的自主创新能力、加强前

沿技术布局、规范行业监督与管理等提出展望和建议。

１　国际战略规划分析

　　目前，欧美、韩日等发达国家和地区均将干细胞产

业视为未来国家科技发展的重要支柱产业，在干细胞

的基础研究和临床应用方面投入大量经费，据国际知

名咨询公司Ｔｅｃｈｎａｖｉｏ发布的报告《全球细胞治疗市场
２０２２—２０２６》，预计全球细胞治疗市场份额将增加
２１０．６１亿美元，并将以５６．７９％的年复合增长率加速增

长
［１］。２０２０年 ９月，全 球 知 名 行 业 调 研 机 构

Ｒｅｐｏｒｔｌｉｎｋｅｒ发布的《全球干细胞产业报告》预测，随着

干细胞临床应用数量的显著增加以及慢性病新疗法的

出现，以及自动化及智能化细胞处理和存储技术的发

展，未来几年全球干细胞产业的增长势头将非常

强劲
［２］。

１．１　美国对研发和产业发展的支持力度全球领先
　　无论从产业规模还是市场份额来看，美国的生物

技术都处于全球领导地位，该国对干细胞及相关产业

的政策支持和监管力度在全球也稳居前列。自 ２０００

年克林顿政府宣布准许用政府经费进行人体胚胎干细

胞研究以来，美国政府开始着手干细胞与再生医学技

术及产业的战略布局。然而，２００１年８月９日布什政

府颁布行政令限制政府经费用于胚胎干细胞系建立，

并禁止私人基金或其他非联邦基金对该领域研究的资

助，在一定程度上打击了科研界与产业界对该项技术

研发的信心。２００９年，奥巴马政府取消该禁令后，使美

国该领域科研发展再次进入快车道。美国国立卫生研
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究院（ＮＩＨ）在再生医学领域投入巨大，２０１４～２０１７年

资助再生医学项目的投入约为３５亿美元，每年资助金
额达８．３亿～９．４亿美元。
　　除联邦政府外，美国许多州政府也通过财政拨款
的方式大力资助干细胞及再生医学技术的相关研究。

康涅狄格、马里兰、马萨诸塞、新泽西、印第安纳、俄亥

俄、华盛顿和伊利诺伊州等纷纷制定相关激励政策。

据加 州 再 生 医 学 研 究 所 （ＣａｌｉｆｏｒｎｉａＩｎｓｔｉｔｕｔｅｏｆ
ＲｅｇｅｎｅｒａｔｉｖｅＭｅｄｉｃｉｎｅ，ＣＩＲＭ）２０１９～２０２０年报，截至
２０２０年６月 ３０日，ＣＩＲＭ的战略投资包括教育经费
２．１８亿美元、基础设施经费 ４．７９亿美元、研发经费
９．０５亿美元、成果转化经费３．５８亿美元和临床试验经
费７．４亿美元 ［３］。

１．２　欧洲立法对研发活动进行监管和规范
　　对于新技术的研发与应用，欧盟历来非常谨慎，通
常会以立法形式对该技术进行规范与监管。早在１９９８

年７月６日，欧洲议会和欧盟理事会就通过《关于生物
技术发明的法律保护指令》对干细胞研究进行监管和

规范。２００５～２００８年，欧洲科学基金会支持的
“ＤｅｖｅｌｏｐｍｅｎｔｏｆａＳｔｅｍＣｅｌｌＴｏｏｌＢｏｘ（ＥｕｒｏＳＴＥＬＬＳ）”项
目，为国际干细胞研究协会（ＩｎｔｅｒｎａｔｉｏｎａｌＳｏｃｉｅｔｙｆｏｒ
ＳｔｅｍＣｅｌｌＲｅｓｅａｒｃｈ，ＩＳＳＣＲ）特别工作组制订《干细胞临
床转化指南》提供了经费。此后，欧盟委员会在“地平

线２０２０”计划中设立了多个和组织工程与再生医学临
床研究、技术开发相关的课题，作为“地平线２０２０”三个
战略优先主题之一的 “解决健康、人口变化和福利”的

重要研究方向，分别为２０１４年、２０１５年和２０１６～２０１７

年３批共计２３个子课题提供资助，其中来自欧盟委员
会的经费达１．３２亿欧元，其余配套经费由承担单位提
供。欧盟委员会还曾在２０１６年、２０１７年和２０１８～２０２０

年的“地平线２０２０”计划中设立小型企业的医疗健康项
目，从而推动包括再生医学在内的生物医学技术及产

品商业化和市场化。同时，还设立专项资金支持该领

域高技术人才的培养。

１．３　英国多方推动自由研发项目的开展
　　作为第一个允许人体胚胎研究的欧洲国家，英国
通过多种形式资助研究机构和个人开展以兴趣导向的

科研活动。英国设立了多种类型的自由研发基金，主

要由英国医学研究理事会（ＭｅｄｉｃａｌＲｅｓｅａｒｃｈＣｏｕｎｃｉｌ，
ＭＲＣ）和英国卫生部下属的国家卫生服务局（Ｎａｔｉｏｎａｌ
ＨｅａｌｔｈＳｅｒｖｉｃｅ，ＮＨＳ）负责管理。ＭＲＣ给予干细胞基础
研究优先支持，推动干细胞技术的应用和转化，通过与

英国国家健康研究所（ＮａｔｉｏｎａｌＩｎｓｔｉｔｕｔｅｆｏｒＨｅａｌｔｈ
Ｒｅｓｅａｒｃｈ，ＮＩＨＲ）等机构开展学术产业合作建设英国
的干细胞研究能力，以实现英国在该领域的研究竞争

力和影响力的最大化。２０１８年５月，英国实施了项目
专业机构的重组改革，英国研究理事会（Ｒｅｓｅａｒｃｈ
ＣｏｕｎｃｉｌｓＵＫ，ＲＣＵＫ）改组为英国研究与创新署（ＵＫ
ＲｅｓｅａｒｃｈａｎｄＩｎｎｏｖａｔｉｏｎ，ＵＫＲＩ）。据统计，ＵＫＲＩ及其前
身在２００９～２０１８年资助了近千个组织工程和再生医学
项目，总投入约 ５亿英磅。另一家英国国立研究机
构———英国 生 物 技 术 与 生 物 学 研 究 理 事 会

（ＢｉｏｔｅｃｈｎｏｌｏｇｙａｎｄＢｉｏｌｏｇｉｃａｌＳｃｉｅｎｃｅｓＲｅｓｅａｒｃｈＣｏｕｎｃｉｌ，
ＢＢＳＲＣ）则主要负责支持英国各高校和研究机构的研
究及培训工作，每年约投入３亿英镑支持包括基因体、

干细胞学和生物纳米科技等科学领域的发展。此外，

维康信托基金会也向再生医学研发投入了大量经费，

并成立了再生医学专家组开展研究项目提议工作。

１．４　日本诱导多能干细胞研究优势突出
　　日本的干细胞研究起步较早，其诱导多能干细胞
研究已占据国际领先地位。２００９年４月２２日，日本政
府宣布简化涉及胚胎干细胞研究的审批制度。２００９年
８月２１日，日本《人类胚胎干细胞研究指南》生效，该指
南允许获取新的人类胚胎干细胞系，以及对本国和进

口的细胞系开展研究。２０１２年１２月，日本前首相安倍
晋三承诺在此后１０年内向再生医学投资１１００亿日元
（１０亿美元）。
　　在日本，对干细胞与再生医学相关领域的支持主
要来自于文部科学省拨款和日本学术振兴会（ＪＳＰＳ）管
理的科学研究费补助金，ＪＳＰＳ类似我国的国家自然科
学基金委员会。２００８～２０１８年，ＪＳＰＳ对组织工程和再
生医学领域项目的经费资助每年为１９亿～３９亿日元。

其中获得资助最多的是京都大学，约为３０．５亿日元，

京都大学的研究重点是诱导多能干细胞（ｉＰＳ细胞）。
２００８年１月，由文部科学省牵头成立了京都大学 ｉＰＳ

细胞研究中心，中心由诺贝尔奖获得者山中伸弥领导。

２０１９年７月，日本文部科学省一个专门委员会批准了
东京大学利用诱导多能干细胞在实验鼠体内培育人类

胰脏项目，这是日本首个申请利用动物培育人类脏器

的研究项目。

１．５　中国再生医学与干细胞研发投入增长迅速
　　习近平总书记在党的十九大报告中提出了“实施
健康中国战略”，并着重指出降低人口老龄化对劳动力

结构和社会经济发展的负面影响是一项重大历史课

２１１
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题，而再生医学和干细胞技术的应用正是解决该课题

的重要途径。

　　２０世纪９０年代至２００８年，我国出台了大量支持
干细胞研究的激励政策，但缺乏与之相适应的监管政

策。随着干细胞行业快速发展，一些干细胞临床技术

的不规范应用导致行业内乱象横生。因此，２００９年国
家出台了多项重要法规，把干细胞划为需要严格管制

的“第三类治疗技术”，严令杜绝一切干细胞科研成果

向临床转化的研究与应用，以此对干细胞临床研究和

应用规范进行整顿。２０１５年，国家卫生计划委员又先
后出台备受业界关注三大政策：《干细胞临床研究管理

办法（试行）》、《干细胞制剂质量控制及临床前研究指

导原则（试行）》和《关于开展干细胞临床研究机构备

案工作的通知》，成为了首批管理干细胞临床研究重要

规范性文件。２０２０年４月２６日，国家药品监督管理局
关于发布《药品生产质量管理规范（２０１０年修订）》生
物制品附录修订稿的公告；７月６日，国家药品监督管
理局药品审评中心发布《免疫细胞治疗产品临床试验

技术指导原则（征求意见稿）》，又于８月４日起草了
《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（征求意见稿）》，为干细胞药品研发注册申请

人及药物临床试验的研究者提供更具针对性的指南。

　　２０１５年科技部启动了国家重点研发计划试点专项
行动，２０１６年首次设立了“干细胞及转化研究”重点专
项。至２０１９年，该专项行动４年间已支持了１２０个干
细胞项目，拨款总额近２４亿元。２０２０年国拨总额２．４０

亿元，共有１５个项目入选。２０１０～２０１９年，国家自然
科学基金（ＮＳＦＣ）支持干细胞相关项目达５９０９个，支
持总金额近２８．６亿元，最高为２０１４年的３．７６亿元，最
低为２０１０年的１．４５亿元，总体支持力度处于一个较为
稳定的状态。

２　国内外重要研发态势分析

　　干细胞和再生医学技术的研究始于２０世纪６０年
代，加拿大科学家ＪａｍｅｓＥ．Ｔｉｌｌ和ＥｒｎｅｓｔＡ．ＭｃＣｕｌｌｏｃｈ

发现并命名了造血干细胞。随着生物技术的快速发

展，近年来干细胞在基础研究和临床应用两方面都取

得了巨大进步。目前该技术已经广泛用于治疗心脏

病、老年痴呆、帕金森综合征、卒中和糖尿病等疾病。

２．１　基础理论不断被充实
　　干细胞调控机制研究取得重大进展。弗莱堡大学
医学院的研究小组成功地破译了细胞分化过程中基本

的分子调控机制
［４］；北京大学的研究人员首次证实小

鼠体细胞重编程可由调控分化的基因完成，并在此基

础上提出细胞命运转变的“跷跷板模型”
［５］；中国人民

解放军军事医学科学院与北京大学合作首次高效分离

出造血干细胞前体，并从单细胞水平构建了造血干细

胞从起源到发育成熟的持续分子机制
［６］；丹麦的一个

研究小组发现了由ＰｏｌｙＡｔａｉｌＥｘｏｓｏｍｅＴａｒｇｅｔｉｎｇ（ＰＡＸＴ）

调控 的 核 ＲＮＡ 水 平 升 高 与 ＰｏｌｙｃｏｍｂＲｅｐｒｅｓｓｉｖｅ
Ｃｏｍｐｌｅｘ２（ＰＲＣ２）调控转录之间的关系［７］。天津医科

大学和哈佛医学院的研究人员证实，Ｅｚｈ２通过组蛋白
甲基转移酶活性调控了自然杀伤细胞（ＮＫ细胞）的分
化和功能

［８］。来自约翰霍普金斯大学的研究人员针对

干细胞表观遗传性质，发现了干细胞在不对称分裂过

程中的表观遗传学方式，认为这是其维持干性的一种

重要机制
［９］。加州大学圣地亚哥分校的科学家成功将

神经干细胞移植入小鼠脊髓损伤处，并揭示了该机

制
［１０］。来自威斯康星大学的研究人员开发出了一种新

策略来快速构建诱导性基因敲除（ｉＫＯ）人类多能干细

胞（ｈＰＳＣ）系［１１］。美国西奈山伊坎医学院等研究机构

的研究人员构建出首个细胞模型来描绘急性髓系白血

病（ＡＭＬ）从早期到晚期的演变过程［１２］。中科院上海

生化细胞所利用小鼠成纤维细胞向肝实质细胞转分化

的研究模型深入地揭示了影响小鼠成纤维细胞向肝实

质细胞转分化过程的重要调控因素，从分子水平拓展

了人们对细胞命运转换过程的认识
［１３］。此外，毛囊干

细胞的多种调控机制
［１４１６］、干细胞扩大潜能改变组织

适应性的新机制
［１７］、胚胎前脑神经干细胞的不对称细

胞分裂机制
［１８］、多能干细胞中基因组稳态调控的新机

制
［１９］、生殖细胞打破对称性从而特化形成卵母细胞的

分子机制
［２０］，以及雄性生殖细胞的命运转变过程和调

控机制
［２１］
等重大关键科学问题也都得到了深入揭示和

论证。

　　在２０１６年英国伦敦召开的一个会议上，各国科学

家们建议启动 “人类细胞图谱”（ｈｕｍａｎｃｅｌｌａｔｌａｓ，
ＨＣＡ）国际合作研究计划。２０１７年，ＨＣＡ宣布其基本

目标是：“采用特定的分子表达谱来确定人体的所有细

胞类型，并将此类信息与经典的细胞空间位置和形态

的描述联系起来。”
［２２］
从此，细胞谱系研究成为了前沿

热点之一。近年来，细胞谱系的研究方法取得了重大

进展。麻省理工学院Ｗｅｉｓｓｍａｎ实验室与加州大学伯克
利分校计算机科学家 ＮｉｒＹｏｓｅｆ、加州大学旧金山分校

癌症生物学家ＴｒｅｖｅｒＢｉｖｏｎａ合作，运用ＣＲＩＳＰＲ工具以
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进化生物学家看待物种的方式对待癌细胞，绘制出极

其详细的家族树
［２３］。美国研究人员开发出一种基于位

点特异性丝氨酸整合酶（如 Ｂｘｂ１）的数字化、图像可读
的谱系记录系统

［２４］。细胞谱系的研究也推动了器官修

复等研究的进展。Ｔａｋａｈａｓｈｉ和 Ｙａｍａｎａｋａ［２５］建立的诱
导多能干细胞（ｉＰＳ）技术为再生器官提供了另外一个
重要的成体干细胞来源。ｉＰＳ细胞可以直接整合到受
损器官处，与内源性成体干细胞一样建立细胞谱系并

最终再生为有功能的器官。美国格拉斯通心血管疾病

研究所和加州大学旧金山分校等研究机构的研究人员

利用单细胞 ＲＮＡ测序研究了早期的心脏祖细胞，用来

揭示特定的细胞群体的失调导致灾难性后果的

机制
［２６］。

２．２　转化技术不断取得突破
　　干细胞在再生医学领域的临床研究也已取得了重
大进展。２０１８年１０月，日本京都大学科研人员开展了
首个运用ｉＰＳ细胞衍生的神经细胞治疗帕金森综合征
的临床试验

［２７］。ｉＰＳ细胞衍生的 ＮＫ细胞进入首个临
床安全性试验，该ＮＫ细胞由 ＦａｔｅＴｈｅｒａｐｅｕｔｉｃｓ、加州大
学圣地亚哥分校和明尼苏达大学共同研究获得

［２８］。来

自美国耶鲁大学的研究人员在将上皮细胞转变为造血

干／祖细 胞 （ｈｅｍａｔｏｐｏｉｅｔｉｃｓｔｅｍ ａｎｄｐｒｏｇｅｎｉｔｏｒｃｅｌｌ，
ＨＳＰＣ）的过程中发现了一个关键的生物环节［２９］。来自

西班牙基因组调控中心和哥伦比亚大学等机构的科学

家们通过研究识别出了一种对稀缺、救命的造血干细

胞（ＨＳＣ）扩增至关重要的特殊蛋白质［３０］。来自美国布

罗德研究所、麻省总医院、波士顿儿童医院和达纳法伯

癌症研究所的两个研究团队各自发现了一组遗传性基

因变异，这些变异会增加造血干细胞在人的一生中积

累这些基因突变的风险
［３１］。来自爱丁堡大学等机构的

科学家们通过研究在人类胚胎中发现了一种具有超级

潜能的造血干细胞，在开发治疗血液癌症和免疫系统

其他癌症的新型疗法上具有重要的应用价值
［３２］。

　　杜克大学的研究人员解开了一个长期围绕间充质

干细胞的谜团，那就是为什么在清除间充质干细胞之

后，它还能继续抑制体内炎症
［３３］。来自美国得克萨斯

大学西南医学中心的研究人员在骨髓中发现了一种称

为壁龛（ｎｉｃｈｅ，也译为微环境）的特殊环境，新的骨细胞

和免疫细胞在那里产生。他们还发现运动诱导的刺激

是维持这种壁龛以及它所包含的成骨细胞（ｂｏｎｅ
ｆｏｒｍｉｎｇｃｅｌｌ）和免疫形成细胞（ｉｍｍｕｎｅｆｏｒｍｉｎｇｃｅｌｌ）所

必需的。这些发现共同确定了一种锻炼强化骨骼和免

疫功能的新方式
［３４］。来自美国麻省总医院（ＭＧＨ）和

哈佛医学院的研究人员提出了一种不同的、额外的可

能性：动脉粥样硬化导致克隆性造血
［３５］。美国得克萨

斯西南医学中心吴军课题组成功地用 ｈＰＳＣ分化诱导
出人类早期胚胎样结构（命名为Ｂｌａｓｔｏｉｄ）［３６］。
　　多国科学家实现了多种类器官模型的首次建立。

例如，患者来源的３Ｄ视网膜色素上皮细胞模型［３７］、患

者来源的宫颈癌类器官模型
［３８］
以及３Ｄ胰腺类器官模

型
［３９］。在类器官结构和生理功能的复杂升级上，有肌

肉、血管和微小跳动的小鼠心脏类器官
［４０］，自发形成空

腔且自主跳动，无须支架支持的体外自组装人类心脏

类器官
［４１］，以及具有复杂神经活动的大脑类器官和含

有视杯精细结构的大脑类器官等，都有相关学者成功

建立并试图用来研究相关疾病和缺陷
［４２］。此外，还有

研究人员开发了能够在体外环境中将小鼠多能干细胞

构建为功能性卵巢卵泡培养系统
［４３］。以色列的特拉维

夫大学公布，使用人体组织３Ｄ打印出了全球首个完整
心脏

［４４］。中国科学院分子细胞科学卓越创新中心（生

物化学与细胞生物学研究所）曾艺课题组致力于成体

干细胞的研究，２０２０年３月１９日，该研究组成功鉴定
了小鼠胰岛中的干细胞类群，并借助干细胞与血管内

皮细胞共培养的方法，获得了有功能的小鼠胰岛类

器官
［４５］。

２．３　临床应用已进入实质阶段
　　欧盟、美国和日本等国家和地区干细胞疗法已获

批进入临床。２０１５年８月，ＴｉＧｅｎｉｘ获得了美国食品药
品监督管理局（ＦＤＡ）对干细胞疗法Ⅲ期临床试验的批
准，该临床试验是目前为止针对复杂肛瘘克罗恩病患

者最大规模的随机性研究，ＴｉＧｅｎｉｘ据此在２０１６年３月
提交了该药物（Ｃｘ６０１）在欧洲的上市申请（ＭＡＡ）。随

后，又向ＦＤＡ进行了本次一系列的干细胞疗法Ⅲ期临
床试验方案优化计划的提交。根据２０１７年１月１９日
同ＦＤＡ进行的沟通会议的备忘录，ＦＤＡ接受了公司
Ｃｘ６０１全球Ⅲ期临床试验的方案优化计划，也就是干细
胞疗法Ⅲ期临床试验。
　　获得欧盟“地平线２０２０”６００万欧元全额资助，由

欧盟６个成员国爱尔兰（总协调）、德国、英国、意大利、

荷兰和比利时等国跨学科医学科研人员组成的欧洲

ＮＥＰＨＳＴＲＯＭ研发团队，成功开发出被称为间充质基质
细胞的基质干细胞疗法，可有效调节病患的免疫反应，

减缓和阻止糖尿病肾病的继续恶化。研发团队进行的

ＩＩ期临床试验数据证实，基质干细胞尤其对发炎肿胀
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和组织纤维化，以及伴随的高血压疗效显著。研发团

队已获得欧盟颁发的ＩＩＩ期临床试验许可，并选择爱尔
兰、英国和意大利３家医院各４０名糖尿病肾病志愿者，

实施为期３年的基质干细胞疗法ＩＩＩ期临床试验。与此
同时，该团队已同欧盟医药界达成合作意向，准备在欧

盟范围内设立４家基质干细胞生产中心。
　　ｉＰＳ细胞因具有无限增殖、多向分化潜能等功能而
被视为再生医疗的“万能细胞”。据介绍，京都大学ｉＰＳ

细胞研究所制订的２０３０年目标包括以ｉＰＳ细胞库为支
柱，普及再生医疗；实现利用ｉＰＳ细胞的个性化医疗，并
针对一些难治之症研发新药；利用ｉＰＳ细胞开拓新的生
命科学和医疗领域等。日本已经批准 ｉＰＳ来源的细胞
用于老年黄斑变性、帕金森综合征、脊髓损伤、心脏衰

竭等的临床试验。但目前在日本已上市的干细胞产品

仍只有间充质干细胞。

　　 截至 ２０２０年 ９月，美国临床试验数据库
（ＣｌｉｎｉｃａｌＴｒｉａｌｓ）注册干细胞相关临床研究有 ８１００余
项，其中美国４０２６例、欧洲１９２３例、中国６５７例。其
中，成体干细胞占大部分，人胚干细胞来源和诱导多能

干细胞来源的细胞产品也分别有百余项正在或已经完

成临床研究。我国目前有１１个干细胞产品通过新药
注册申报获批进入临床研究，涉及的适应证包括炎症

性肠炎、特发性肺纤维化、难治性急性移植物抗宿主

病、类风湿关节炎、膝骨关节炎、缺血性脑卒中、糖尿病

足溃疡、新冠肺炎引起的急性呼吸窘迫综合征等。细

胞的来源大部分是不同组织来源的间充质干细胞，以

及人胚干细胞来源的Ｍ细胞（间充质样细胞）、自体成
体肺干细胞。

　　全球再生医学有１０６６项临床注册研究项目在开
展，其中Ｉ期３８１项（基因治疗产品１１１项，基因修饰的
细胞治疗产品２２２项，细胞治疗产品４２项，组织工程产
品６项）；ＩＩ期研究５９１项（基因治疗２０９项，基因修饰
细胞治疗２１５项，细胞治疗 １４４项，组织工程产品 ２３

项）；ＩＩＩ期临床研究９４项（基因治疗３２项，基因修饰细
胞治疗１５项，治疗治疗３０项，组织工程产品１７项）。

申报的适应证仍以肿瘤、心血管疾病、骨骼肌肉类疾病

等慢性病为主
［４６］。

２．４　中国技术抢占国际领先地位
　　我国在干细胞和再生医学技术研发过程中投入了
大量人力物力，已取得了大批重要科研成果，多项技术

在国际占领先地位。２０１４年２月中国食品药品检定研
究院为北京干细胞库出具了中国第一株临床级“人胚

胎干细胞系”的检验报告；２０１７年９月，世界上首次由

胚胎干细胞分化来源的神经细胞移植治疗帕金森综合

征的临床研究在中国正式启动；２０１９年５月，北京干细

胞库通过ＩＳＯ２０３８７国际标准认可现场评审，成为世界
上最早采用该标准建设的生物样本库；２０１９年６月，北

京干细胞库正式成为“国家干细胞资源库”。２０１９年，

国际干细胞库计划正式启动。

　　截至 ２０２０年 ７月全国已有 １１６家（包括军队医
院）研究机构通过了干细胞临床研究机构的备案，共有

６９个干细胞临床研究项目通过备案，涉及的疾病包括

急性心梗、小儿脑性瘫痪、卵巢早衰、银屑病、间质性肺

病、膝骨关节炎、帕金森综合征、视网膜色素变性等。

在过去２年里，国家药品评审中心（ＣＤＥ）平均每年受
理６个干细胞药物，细胞种类包括人肌母细胞（２０１８

年）和肺基底层上皮细胞（２０１９年），其余均为间充质
干／祖细胞（２０１８年和２０１９年均为５个）。２０２０年，这

个数字依然保持不变，仍受理６个干细胞药物，包括５

个间充质干细胞和１个造血干细胞。
　　在细胞谱系基础研究以及自组装研究等方面，我

国科学家利用单细胞高通量测序技术研究哺乳动物谱

系分化
［４７］、建立了早期胚胎原肠运动的细胞谱系时空

动态图谱
［４８］、解析细胞谱系间的转换机制

［４９］、开发谱

系追踪新技术
［５０］、在国际上率先建立单倍体干细

胞
［５１］、基于转分化的肝细胞实现了生物人工肝的构建

和产业转化
［５２５４］、在国际上率先实现化学小分子重编

程
［５５５６］、阐明血液系统的发生与分化

［５７］，以及在通过自

组装形成类器官
［５８］、在多能干细胞诱导机制

［５９］
和提高

诱导效率
［６０］
等方面做出了世界领先的工作。在细胞命

运决定机制方面，我国科学家在胚胎早期发育的表观

遗传变化中有突出贡献，发现表观遗传信息的建立与

维持机制
［６１］，发现维生素 Ｃ调控组蛋白［６２］、ＤＮＡ去甲

基化酶功能
［６３］，阐述细胞间质上皮转化对细胞命运变

化的调控
［６４］。在衰老机制研究方面，解析了衰老诱发

阿尔兹海默病的机制，确立了全新人类衰老分子标志

物等重要成果
［６５］。特别值得一提的是，我国科学家率

先将基因编辑技术运用于大动物，已获得多种具有重

要医用价值的基因修饰大动物
［６６］，基因编辑大动物的

研究水平在国际上处于领先地位。在组织工程领域，

我国在皮肤、眼睛、骨骼、软骨、关节等方面的组织工程

技术研发中取得了国际瞩目的成就，如浙江大学开发

的组织工程化软骨移植术已经在临床上证实能够有效

治疗膝关节软骨大面积缺损
［６７］，研究成果获得２０１３年
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国际软骨修复学会最高奖项———赛诺菲杰出学术奖。

３　未来展望与建议

３．１　提升自主创新能力，加快临床转化进程
　　近年来，中国在干细胞与再生医学技术的许多研
发方向上已经占据了国际领先地位，每年发表的高水

平论文和公开的专利数量均位居国际前列。先后涌现

出一大批学术顶尖人才，成为干细胞与再生医学技术

国际科学计划的发起人和领头羊。

　　虽然全球范围内有大量的干细胞临床试验正在进
行，但干细胞治疗药品及产品上市并不多。２０１８年６

月８日，国家药监局受理了干细胞疗法新的临床注册
申请，预示着我国重启干细胞疗法的临床上应用。随

着技术的日益成熟，我国干细胞行业的市场规模将进

一步扩大。相较于我国研发取得的辉煌成果，受限于

临床技术的不足，我国干细胞领域药物批准上市的数

量极少，已经不能适应我国日益增长的市场需求。基

于我国在细胞谱系、自组装、细胞命运决定机制等基础

研究方向上的领先优势，以及我国在大动物模型研究

方面取得的突出成就，我国的再生医学领域正在步入

高速发展阶段，需要国家加大投入，扶持一批向临床转

化的重点项目，推动研究成果尽快转化为疗法与产品，

在对提升我国国民健康水平做出更大贡献的同时，在

全球市场占据更大的份额获取更大的收益。

３．２　加速前沿技术的探索，协同精准医疗的发展
　　基因编辑技术的出现促使医疗技术呈现跃迁式发
展态势。北京大学的邓宏魁开创了国内首例利用基因

编辑干细胞治疗艾滋病和白血病的先例，标志着基因

编辑干细胞技术正式进入临床应用开发阶段
［６８］。而未

来研究领域除了该技术的深度开发和应用以外，基因

编辑效率和临床应用安全性也应成为该领域研究的

重点。

　　干细胞治疗的核心技术在于通过对干细胞的诱导
分化，使其成为具备临床治疗所需的功能细胞。诱导

干细胞的定向分化的重要手段之一就是对其细胞核基

因调控；而精准医疗则是以基因组测序技术为基础的

生物信息与大数据科学交叉应用而发展起来的新型医

疗模式。干细胞技术与精准医学技术可以相互补充，

协同发展。干细胞是精准医疗的绝佳载体，干细胞可

以通过体外培养，分化各种类型的细胞，通过体外细胞

增殖或组织器官再生而达成治疗目的。近年来，细胞

培养已经从人工培养发展成为细胞自动机的细胞自动

化培养。在可预见的将来，人工智能与生物科技结合

的全自动细胞制备技术和设备应用将成为细胞治疗不

可或缺的环节。

３．３　加强监管与规划，做负责任的科研与开发
　　作为新技术和新产品，在市场应用前需要建有完

善的监管与规范体系和制度。近年来，我国正在逐步

完善干细胞治疗应用的配套标准与法制规范建设，避

免科研与应用的无序发展，以保障干细胞与再生医学

技术的合理应用。例如，国家卫生计生委和食品药品

监管总局联合发布的《干细胞临床研究管理办法（试

行）》（国卫科教发〔２０１５〕４８号），国家卫生计生委办公

厅和食品药品监管总局办公厅联合发布的《干细胞制

剂质量控制及临床前研究指导原则（试行）》（国卫办

科教发〔２０１５〕４６号），食品药品监管总局发布的《细胞

治疗产品研究与评价技术指导原则（试行）》（２０１７年

第２１６号）等。此外，关于再生医学中的伦理学问题一

直备受关注，为了实践负责任的创新，我国还应加强该

方面法律法规的研究。组织专业委员会进行探讨以制

定相应的政策措施，以避免技术滥用对人类未来发展

产生负面影响。建议国家医药相关的各级监管部门进

一步厘清其职责，通过优化法律和法规框架，细化相关

规则和标准，逐步完善临床相关的监管体系，为我国干

细胞产业更好发展创造更加良好的政策环境。

　　致谢：感谢中国科学院广州生物医药与健康研究

院的陈捷凯研究员、郭宜平研究员、郑辉研究员等专家

对本文提出的宝贵意见与建议，谨致谢忱。本研究获

得中国科学院国家高端智库项目的资助。
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