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《细胞治疗药品范围和归类技术指导原则（2026
年版）》解读与展望

刘丹，卢加琪，寇雅真，韦薇，何伍，余欢 *（国家药品监督管理局药品审评中心 药品监管

科学全国重点实验室，北京 100163）

摘要　　目的：细胞治疗药品是我国新兴支柱产业生物医药的战略赛道之一。为规范我国细胞治疗药

品的范围与归类，基于国际药品监管分类框架调研，结合我国相关产业发展阶段、监管实践及技术指

导原则的制定情况，国家药品监督管理局药品审评中心制定并发布了《细胞治疗药品范围和归类技术

指导原则（2026 年版）》 （简称《指导原则》）。本文深入剖析与解读《指导原则》，以期为行业及监管

机构提供参考。方法：结合《指导原则》的起草思路、修订过程与主要内容，以及国际监管分类对比，

对其核心内涵及外延进行系统梳理与解读。结果：《指导原则》首次明确了我国药品监管框架下细胞治

疗药品的范围与边界，基于物质基础与活性成分、生产工艺及作用机制三要素，构建了细胞治疗药品

的二级归类框架，并阐明类别判定的科学原则与归类逻辑。进一步探讨了《指导原则》在助力科学归

类指引、完善药品监管科学体系、规范引导研发与申报、出台鼓励政策以加速审评审批上市，以及促

进国际接轨方面。结论：《指导原则》立足当下，同时为新产品、新业态预留了创新空间。未来，基于

动态调整机制，将不断完善适配我国国情的科学归类体系，赋能细胞治疗药品产业的高质量发展。
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2026 年，我国“十五五”规划纲要提出，培

育壮大生物医药等新兴产业及未来产业，明确了

国家层面的战略定位 [1]。细胞与基因治疗（Cellular 

and Gene Therapy，CGT）作为生物医药领域的前沿

赛道，是推动生物经济高质量发展的新质生产力之

一，也是继小分子药物和抗体药物之后的重要创新

方向之一，为恶性肿瘤、自身免疫性疾病、退行性

疾病等疑难病症提供了新的治疗选择。上述未被

满足的医疗需求带动了细胞治疗市场规模的快速增

长，预计到 2026 年底全球市场规模将达 400 亿美

元，2034 年将突破 1000 亿美元 [2]。近年来，我国

细胞治疗产业持续发力，目前已有 10 款细胞治疗

药 品（Cell Therapy Medicinal Products，CTMPs） 获

批上市，2025 年我国细胞治疗类注册临床试验登记

近 100 项，同比增长近 30%，临床试验登记数量位

居全球前列，逐步迈入与国际并跑的新阶段 [3-4]。

与 化 学 药 品 及 重 组 蛋 白 类 生 物 制 品 相 比，

CTMPs 的物质基础、技术路线及作用机制具有一

定的特殊性。当前该类药品研发呈现多元化发展态

势：多类型的细胞活性成分（如自体或异体来源的

干细胞、免疫细胞等），创新密集且迭代迅速的技

术路线（如细胞重编程、基因编辑等），多维度的

潜在作用机制（如提高免疫学活性、再生与功能重

建等）适用于不同临床应用场景。同时这类药品也

面临诸多问题与挑战：1）细胞类型和工艺复杂多

样，具有个性化特点；质量控制缺乏通用标准，风

险级别与控制要求差异显著；科学认知有限，研发

及注册均存在较大的不确定风险；2）创新技术壁

垒和瓶颈难突破，供应链管理要求高，研发成本及

终端药物价格高昂，商业化可及性及市场普及率

受限；3）全球化发展受政策、人类遗传资源管理、

国际监管模式、跨境供应链、临床研发生态等多方

面影响。细胞治疗产业创新转化和全球化机遇与挑

战并存。

监管层面，美国、欧盟等国际药品监管机构

在法律法规层面建立了 CGT 的分类监管框架，世

界卫生组织（World Health Organization，WHO）也

发布了相关技术指南 [5]。近年来，我国细胞治疗监

管框架顶层设计逐步优化完善，存在“药品”“技

术”两种监管路径 [6-8]。本文所述 CTMPs 特指按照

药品路径进行研发和注册的细胞治疗药品。针对

CTMPs，我国监管机构结合研发与审评实践组织制

定并发布了多项技术指南，覆盖免疫细胞、干细胞

等多种 CTMPs 类别，构建了支撑临床试验、商业

化上市至上市后变更全生命周期的指南体系；同时

结合沟通交流、靠前服务、培训指导等途径，规范

并加速了我国企业研发和申报进程，降低了药品注

册的合规性风险、安全性风险及经济与时间成本；

This article provided an in-depth analysis and interpretation of the guideline, with the aim of providing 
references for the industry and regulatory authorities. Methods：By examining the drafting ideas, revision 
process, and main content of the Guideline, as well as a comparative analysis of international regulatory 
classification approaches, this article systematically elucidated the core connotations and extensions of the 
Guideline. Results：The Guideline established, for the first time, the scope and boundaries of CTMPs under 
the drug regulatory framework in China. Based on three key elements—material basis and active ingredients, 
manufacturing processes, and mechanisms of action, a two-tier classification framework for CTMPs was 
established, and the scientific principles and logic approaches for category determination were clarified. This 
article further explored the vital significance and impact of the Guideline in facilitating scientific classification 
guidance, improving the drug regulatory science system, standardizing and guiding research and development 
and regulatory submission, introducing supportive policies to accelerate review and approval for market access, 
and promoting alignment with international standards. Conclusion：The Guideline address current needs while 
reserving room for innovation to accommodate new products and emerging business formats. In the future, 
through a dynamic adjustment mechanism, the scientific classification system will be continuously refined to 
better suit China’s national conditions, thereby empowering the high-quality development of CTMPs industries. 
Keywords：cell therapy product; scope and classification; guideline; vital significance
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此外，积极参与归类监管框架、变更研究等议题的

国际协调工作。

为统一我国 CTMPs 的范围与归类，规范引导

企业研发及审评，国家药品监督管理局（National 

Medical Products Administration，NMPA） 药 品 审

评中心（CDE）组织制定了《先进治疗药品的范

围、归类和释义（征求意见稿）》 （简称“征求意见

稿”）[9]。根据反馈意见，为聚焦更为成熟的两类

药品，并为新兴发展中的药品留出后续接口，CDE

于 2026 年 7 月率先发布了《细胞治疗药品范围和

归类技术指导原则（2026 年版）》 （简称《指导原

则》）[10] 与《基因治疗药品范围和归类技术指导原

则（2026 年版）》[11]。本文主要围绕新发布的《指

导原则》进行深度剖析和解读，并探讨其在科学指

导归类、完善监管科学体系、规范引导研发与注

册、出台加速审评审批鼓励政策，以及促进国际接

轨方面的重要意义和影响。

1　起草背景
当前，全球 CGT 药品的命名和分类尚未统一，

但部分监管国家和地区已在法律法规中明确成文。

起草工作组前期深入调研了美国食品药品监督管理

局（Food and Drug Administration，FDA）、 欧 洲 药

品管理局（European Medicines Agency，EMA）、日

本医药品医疗器械综合机构（Pharmaceuticals and 

Medical Devices Agency，PMDA）等监管机构以及

WHO 对先进治疗药品（Advanced Therapy Medicinal 

Products，ATMPs）的定义及监管分类情况 [5]。其

中，FDA 存在不同分类体系，包括人体细胞组织产

品（Human Cells, Tissues, or Cellular or Tissue-based 

Products, HCT/Ps）、再 生 医 学 疗 法（Regenerative 

Medicine Therapy, RMT）以及 CGT 产品，其范畴均

涵盖细胞治疗类 [12-14]。根据欧盟监管框架，体细胞

治 疗 产 品（Somatic Cell Therapy Medicinal Product，

sCTMP）属于 ATMPs[15]，系由细胞或组织，经过

实质操作，使其与预期临床用途相关的生物学特

性、生理功能或结构特性被改变，或使其在受体和

供体中表现不同的基本功能，通过细胞或组织的

药理学、免疫学或代谢作用，用于人体，治疗、预

防或诊断疾病的药品。根据日本《医药品和医疗

器械法》[16]，再生医学产品（Regenerative Medicinal 

Product，RMP）涵盖加工的人类细胞产品及加工的

动物细胞产品等，其中包括体外基因修饰细胞 [17]。 

根据 WHO 发布的相关技术文件，ATMPs 涵盖细胞

治疗产品（Cell Therapy Product，CTP），系指由人

体有核细胞组成的细胞产品，用于体内细胞替换和

组织重建，和 / 或通过调节细胞的药理、免疫和代

谢状态，进而治疗或预防人体疾病的产品 [18]。

为适应快速更新的科技进展并明确新兴技术

的市场准入路径，降低监管分类模糊可能导致的研

发和监管路径的不确定性，国际各主要监管机构

也拟更新既有分类框架。2026 年 3 月，欧盟发布

了关于人用药品相关欧盟法典的指令的正式文本，

进一步修订基因治疗药品（Gene Therapy Medicinal 

Products，GTMPs）的定义 [19]。2026 年 5 月，英国

药品和健康产品管理局（Medicines and Healthcare 

Products Regulatory Agency，MHRA） 发 布 征 求 意

见 稿， 拟 更 新《人 类 药 物 法 规》 中 ATMPs 的 分

类标准，以覆盖更多的创新产品类型 [20]。尽管

国际人用药品注册技术协调会（The International 

Council for Harmonisation of Technical Requirements 

for Pharmaceuticals for Human Use，ICH）方面并未

进行 CGT 命名及归类方面的协调，相关工作组仍

沿用了 WHO 分类框架及相关术语定义 [21]；同时，

将 ATMPs 纳入 ICH S12、ICH Q1（R1）及 ICH Q6

（R1）和 ICH Q5E ATMP 附录等指南框架考虑。此

外，国际药品认证合作组织（The Pharmaceutical 

Inspection Co-operation Scheme，PIC/S）GMP 指南及 

附录亦纳入了基因治疗及人类体细胞治疗药品类

型，以覆盖新的生物制品领域 [22]。

2　起草思路及修订考虑
2.1　基于调查分析与行业反馈

指导原则起草工作组基于前期全球 ATMPs 分

类框架的调研，梳理分析国际主要监管国家归类共

识，充分吸纳国际分类监管理念。《指导原则》中

归类理念总体上与国际监管机构保持一致，同时结

合我国监管框架与体系差异，求同存异，且融合产

业发展前沿态势有所革新，以提高归类框架的科学

性和适应性。此外，《指导原则》起草过程中经多

次专家会议审议并向社会各界广泛征集意见，其间

共收到 58 家机构 300 余条意见反馈，通过反馈意

见梳理及座谈会研讨，充分考虑企业诉求及行业影

响，吸纳合理建议并修订完善。

2.2　结合国情，立足当下

《指导原则》主要基于当前行业发展与申报现
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状、国内外监管与标准协调实践、科学认知水平及

相关技术指南的制修订进展制定。鉴于目前已有多

款 CGT 药品获批上市，国内其他类 ATMPs 尚处于

临床开发阶段，同时为便于与我国相关政策文件衔

接，相比“征求意见稿”[9]，正式发布指导原则立足

我国现阶段产业发展成熟度，充分考虑国内监管实

践，将内容限定至 CTMPs 和 GTMPs，分别形成两个

指导原则，后续将结合这两类药品和其他类药品的

研发进展、监管实践等不断完善。由此，初步建立

了与我国监管体系及行业发展相适应的 CTMPs 归类

体系。

2.3　与时俱进，预设动态调整机制

《指导原则》基于目前国内嵌合抗原受体 T 细

胞（Chimeric Antigen Receptor T cell，CAR-T） 类

药物的发展态势，首次明确了我国体外 CAR-T 药

品与体内 CAR-T 药品的不同类别定位，相比国际

归类理念有所创新。此外，考虑到科技发展迅猛、

技术创新迭代且多学科交叉融合、产品管线多元化

发展，且监管路径尚存在较大的不确定性，为确保

其科学性和适用性，《指导原则》以发布年份区分

版本，明确了当前 CTMPs 的范围及归类，同时面

向未来，秉承灵活审慎的理念，预设了动态调整机

制，为未来产业创新及新兴产品预留空间。后续可

根据技术、产业发展及科学认知积累适时更新。

2.4　考虑与现行法律法规及指南衔接

《指导原则》首先明确了 CTMPs 的药品属性，

以区别于医疗技术、医疗器械等产品。需说明的

是，《指导原则》所制定的归类体系主要从技术维

度切入，不影响现行药品注册分类。在现行药品监

管路径下，根据《药品注册管理办法》及其配套文

件，CTMPs 按照生物制品进行管理 [23]。其中包括

药物组成含细胞及支架等器械材料且经 NMPA 相

关部门产品属性界定为药品或以药品为主的药械组

合产品的药品部分 [24]。因此，《指导原则》仅适用

于按照药品路径研发和申报的药品的归类。此外，

考虑到 CTMPs 的研制和生产可能涉及利用人类遗

传资源等，因此，明确其应遵守我国人类遗传资源

管理、伦理及生物安全相关法律法规的要求。《指

导原则》中 CTMPs 的亚类归属，进一步根据活性

成分细胞的特性，纳入“干细胞及干细胞衍生细胞

治疗药品、免疫细胞及其他类型体细胞治疗药品”

细分类别，这与我国已发布的免疫细胞、干细胞等

技术指导原则相衔接 [25-28]。

3　核心内涵及外延
《指导原则》明确了我国 CTMPs 的释义、范围

与归类，阐述了类别划分的总体原则与科学逻辑。

其中第一、二部分关于名称及范围方面，参考国

际主要监管机构及 WHO 命名规范，中文名称采用

“细胞治疗药品”，英文名称沿用 CTMPs，有助于

与国际接轨。范围部分明确了其“药品”属性，强

调该类药品应按照药品路径进行研制和注册，即在

药品监管框架下，应遵守《中华人民共和国药品管

理法》 《药品注册管理办法》 《中华人民共和国药品

管理法实施条例》及相关不断更新的药品相关法律

法规要求。因此，明确排除经采血来源的输血用血

液成分，直接由供者捐献的未加工的移植用人体细

胞、组织或器官（如移植用造血干细胞等），用于

生殖技术的人工胚胎、生殖细胞（如受精卵、配子

等）等非药品类型。

在 CTMPs 的释义及范围方面，从起始原材料

（人体细胞、组织或体液等）、生产工艺（经体外操

作）、活性成分（细胞）及作用机制（调节细胞生

物活性、免疫特性、代谢状态，或细胞替换、再

生、功能重建等）4 个要素，结合示例共同进行了

释义及范围限定，为 CTMPs 的归属判定提供了清晰

的科学依据。与“征求意见稿”相比 [9]，进一步扩

展了 CTMPs 的范围，将征求意见稿“其他类”中部

分药品，如作为非核酸递送载体的细胞类、新生抗

原肽负载细胞类一并纳入 CTMPs 范畴，体现了一定

的前瞻性和包容性。此外，对于异种来源细胞 / 组

织生产的产品，因涉及人畜共患病防控、伦理问题

及联合监管，暂未纳入《指导原则》的讨论范围。

《指导原则》第三部分，基于药品的归类原

则，结合国际分类规范，明确了 CTMPs 的亚类划

分及具体范围。同时，考虑到国内行业用语习惯及

相关指导原则的制修订情况，基于不同的归类维

度建立了两级归类体系。首先基于体外操作是否改

变细胞遗传物质，将其划分为非基因修饰细胞治疗

药品（Non-genetically Modified CTMPs）与体外基

因修饰细胞治疗药品（Ex vivo Genetically Modified 

CTMPs）。基于活性成分的细胞来源及分化特性，

每一亚类可进一步细分为“干细胞及干细胞衍生细

胞治疗药品”和“免疫细胞及其他类型体细胞治疗

药品”两个子类。
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《指导原则》第四部分，具体阐述了 CTMPs 类

别划分的总体原则与科学逻辑：以“物质基础及活

性成分”为主，结合“生产工艺”“作用机制”等

要素综合判断。从以上 3 个维度以列举形式清晰呈

现类别判定的决策思路，并为部分复杂产品类型提

供归类建议。明确该类药品发挥功能活性的主要成

分聚焦于细胞本身（包括不同来源、类型及药物组

合形式，可扩展至红细胞等无核细胞），以区别于

以核酸作为活性物质的 GTMPs 以及细胞衍生物类

药品（如细胞外囊泡、血小板类药品）。对于以细

胞作为递送载体的药品，需结合递送的活性物质类

型以及作用机制进行综合分析，例如采用红细胞递

送非核酸（或非核酸酶）活性成分，且功能实现高

度依赖于细胞的药品，一般建议纳入 CTMPs，区

别于通过细胞递送核酸组分的 GTMPs。对于活性

成分包含细胞与基质、支架或辅助装置等材料组合

的产品，需结合 NMPA 相关部门对药械组合产品

属性的界定结果，判断其是否可归属于 CTMPs 范

畴。生产工艺要素方面，主要基于体外操作是否涉

及基因修饰进行 CTMPs 亚类的判定。对于 CAR-T

细胞等体外基因修饰细胞类药品，考虑到其在体外

完成基因序列的导入或修饰，且最终起作用的活性

物质形式为细胞，因此，将其归属于 CTMPs 中的

体外基因修饰细胞治疗药品亚类。此外，针对干细

胞衍生类细胞的细分类别判定进行了说明，需综合

考虑物质基础（多能干细胞）及最终活性成分细胞

是否经过基因修饰。相比“征求意见稿”[9]，《指导

原则》中并未纳入体外操作复杂程度的考量，因其

不单独作为判定是否归属于 CTMPs 的依据。作用

机制要素方面，基于临床预期用途的角度，除用于

治疗疾病外，部分 CTMPs 也可用于预防或延缓肿

瘤和 / 或其他疾病进展（区别于预防用疫苗）。由

细胞发挥主导作用，并借助辅助器械材料等组合发

挥体内生物学功能的，且产品属性界定为药品或以

药品为主的药械组合产品中的药品部分，可纳入

CTMPs。微观作用机制层面，可基于不同的作用方

式（如体外基因表达调控、免疫调节、细胞替换

或功能再生等），结合活性成分要素，进一步判定

CTMPs 的不同亚类归属。

此外，《指导原则》对交叉或边界情形（如体

外 CAR-T 与体内 CAR-T、细胞递送载体类、胰岛

细胞类、新生抗原类药品）的归类考虑进行了说

明，以期为行业提供参考。鉴于科技的快速发展和

难以预见性，现有《指导原则》尚不能穷尽列举所

有类别，鼓励研发者就复杂药品的归类与审评机构

进行沟通。

4　《指导原则》发布的意义
4.1　厘清我国 CTMPs 边界，引导科学自主归类

《指导原则》的发布标志着我国 CTMPs 归类体

系正式建立，为相关药品归类及研发路径选择提供

了科学依据，是深入贯彻落实国务院办公厅《关于

全面深化药品医疗器械监管改革 促进医药产业高

质量发展的意见》[29]（国办发〔2024〕53 号）等文

件精神的重要举措。伴随我国 CGT 产业快速发展

与规模壮大，既往业界对此类药物的名称采用多种

表述，例如“先进治疗药品”“先进治疗产品”“细

胞和基因治疗产品”等，细分领域采用“免疫细胞

产品”“干细胞产品”等，范围边界及归类模糊不

清，尚缺乏针对此类药品范围与归类的共识。虽

然国际主要监管机构建立了此类药品的归类框架，

但全球范围内尚未形成统一规范。《指导原则》首

次规范了我国 CTMPs 的名称术语，厘清了我国

CTMPs 的范围与边界；同时建立了两级归类体系，

并进一步细化了类别判定的科学原则。该《指导原

则》与《基因治疗药品范围和归类技术指导原则

（2026 年版）》同步发布，互为补充，旨在科学引

导企业自主归类，确保相关药品能够纳入相应归类

框架，降低研发与注册路径的不确定性，助力科学

合理地制定研发申报策略。

4.2　助力完善监管科学体系，规范引导研发与申报

近 10 年来，在药品监管科学行动计划的支持

下，我国药品监管机构陆续发布了 CTMPs 细分领

域的多项技术指南（见表 1），建立了覆盖免疫细

胞、干细胞等药学、非临床和临床研究等多方位

的指南标准体系。《指导原则》进一步完善了我国

CGT 药品监管科学体系，其所提出的归类原则可

助力研发者判定特定产品的类别归属，从而进一步

明晰其研发策略以及需遵循的技术指南规范，降低

研发注册的时间与合规成本，加速临床转化和商业

化。同时，《指导原则》将引导监管机构依据现有

归类框架进一步细化制定相适配的技术要求与标

准，为研发和审评提供技术支撑，助力注册审评精

细化管理，提升监管效能，共同推动我国 CGT 行

业高质量发展。
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表 1　我国已发布的 CTMPs 相关技术指南

技术指南名称 发布时间 / 年 适用领域

《细胞治疗药品药学变更研究与评价技术指导原则（试行）》 2026 药学

《可复制型慢病毒检测共性问题与技术要求》 2024

《人源干细胞产品药学研究与评价技术指导原则（试行）》 2023

《免疫细胞治疗产品药学研究与评价技术指导原则（试行）》 2022

《体外基因修饰系统药学研究与评价技术指导原则（试行）》 2022

《细胞治疗产品研究与评价技术指导原则（试行）》 2017

《人源干细胞产品非临床研究技术指导原则》 2024 非临床

《基因修饰细胞治疗产品非临床研究与评价技术指导原则（试行）》 2021

《细胞治疗产品临床药理学研究技术指导原则（试行）》 2024 临床 / 临床药理

《嵌合抗原受体 T 细胞治疗药品说明书临床相关信息撰写指导原则》 2026

《间充质干细胞防治移植物抗宿主病临床试验技术指导原则（试行）》 2024

《嵌合抗原受体 T 细胞治疗血液淋巴系统恶性肿瘤临床试验技术指导原则（试行）》 2024

《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）》 2023

《肿瘤主动免疫治疗产品临床试验技术指导原则（试行）》 2023

《免疫细胞治疗产品临床试验技术指导原则（试行）》 2021

《嵌合抗原受体 T 细胞（CAR-T）治疗产品申报上市临床风险管理计划技术指导原则》 2021

《细胞治疗药品范围和归类技术指导原则（2026 年版）》 2026 多学科

《细胞和基因治疗产品临床试验沟通交流技术指导原则》 2023

4.3　为出台鼓励加速政策奠定基础，赋能产业新

格局

NMPA 高度重视 CGT 产业的发展与监管，于

2026 年 7 月同步发布了《关于优化细胞与基因治疗

药品审评审批有关事项的公告（征求意见稿）》[30]， 

针对涵盖临床试验准入、上市申请、上市后变更、

注册检验以及标准体系建设等 CGT 药品全生命周

期服务支持与全链条审评审批鼓励加速措施，征

集公众意见，旨在鼓励 CGT 药品研发创新。《指导

原则》为判定具体药品类型提供了科学依据，其

发布为制定和适配 CTMPs 加速审评审批等鼓励措

施奠定了前提基础，从而助力与国家及区域层面各

类利好政策、监管科学体系完善等形成合力，在严

守科学评价标准及安全底线的前提下，切实降低研

发申报及审评审批的时间成本和合规风险，支持

CTMPs 等创新药物从研发、临床试验向商业化上

市快速推进，这对于推动形成“创新驱动、规范引

领、合规生产”的行业高质量发展新格局，更好地

满足人民健康需求具有重要意义。

4.4　接轨国际分类框架，助力国际监管协调

FDA、EMA 等国际主要监管机构针对 CGT 的

归类监管模式已施行多年，《指导原则》所建立的

我国 CTMPs 归类体系充分吸纳借鉴了国际归类理

念，范围释义及归类逻辑总体上与国际保持一致

（见表 2）。《指导原则》的发布实施将为 CGT 药品

国际监管协调及全球化发展创造前置条件；一方面

助力我国 CTMPs 适配国际市场注册准入要求，走

出国门参与海外市场竞争，提升我国在相关战略赛

道的核心竞争力与国际影响力；另一方面，与鼓励

加速政策联动，吸引全球技术、资本、人才及产业

链聚焦我国市场，拓展 CTMPs 管线布局，加速商

业化落地，助力我国医疗普惠。
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另一方面，为适配我国监管实践与产业发展，

《指导原则》并未完全采用 EMA 等国际分类方式，

而是融入我国 CTMPs 范围与归类的特殊考虑和前

瞻性，体现了监管科学的系统创新。国际上部分国

家基于“体外实质操作”及“非同源使用（细胞在

受体和供体中表现不同的基本功能）”区分药品与

技术等不同监管路径，在《指导原则》中并未限定

“体外实质操作”及“非同源使用”等要素。与国

际上其他技术指南相比，《指导原则》突破了“有

核细胞”的限定，纳入红细胞作为递送系统的新

兴药物类型，涵盖了更为全面的创新型药品。随

着生物技术的日新月异以及对产品认识的不断深

入，国际监管归类也在不断地修订完善中。根据

FDA、EMA 及 WHO 现行的分类框架，体外基因修

饰细胞类（如体外 CAR-T）属于 GTMPs；而我国

主要依据其物质基础及活性成分将其纳入 CTMPs，

这与近期 FDA 的归类理念更新（CAR-T 细胞归为

“Cell-based Gene Therapy”）以及 EMA 新发布指

南（表述为“Cell-based ATMPs”）所体现的监管

理念相似 [31]，表明体外基因修饰细胞类有别于其

他 GTMPs 类型。综上所述，相比而言《指导原则》

进一步扩展了我国 CTMPs 的范围。未来需进一步

加强我国 CGT 药品归类信息的国际交流与协调。

5　实施挑战与未来完善方向
鉴 于 创 新 技 术 的 快 速 发 展 与 更 新 迭 代， 当

前《指导原则》所建立的归类框架尚未覆盖所有

ATMPs 类别，且归类可能滞后于产品开发进程。对

于原“征求意见稿”中所提及的其他类型药品，如

细胞衍生物药品、组织工程类药品等，以及合成生

物学改造细胞等新兴药物类别，目前阶段虽未纳入

归类，未来将视产业发展及监管需求，必要时可进

一步完善相应归类体系。考虑到《指导原则》所提

出的 CTMPs 归类并不影响药品注册分类以及生物

医学新技术等界定 [23,32]，当前未设置《指导原则》

施行的过渡期，未来可根据年份区分更新版本。

目前，美国、欧盟和日本均设立了针对 CGT

的认定程序，例如 FDA 的再生医学先进疗法认定、

EMA 的 ATMPs 分类界定程序以及日本厚生劳动省

（Ministry of Health, Labour and Welfare，MHLW）与

PMDA 推行的 SAKIGAKE 认定。经上述认定，相

关产品可通过快速通道加速批准。现阶段，我国

尚未设立专门的 CGT 认定程序，对于复杂或新兴

产品的归类判定，建议研发者与审评机构沟通凝聚

共识。同时，需关注的是我国已经发布了《关于优

化细胞与基因治疗药品审评审批有关事项的公告

（征求意见稿）》[30]，后续还将启动相关的支持性计 

划 [33]，以上政策将精准加速鼓励相应的创新型药

品研发申报。

此外，需说明的是，《指导原则》所述归类并

非直接反映特定药品的风险等级，同一亚类药品考

虑药物特点及工艺路线差异，相应风险级别可能

有所不同。归类框架并不改变不同 CTMPs 在质量、

安全性及有效性方面的监管要求与评价标准，总体

风险评估需结合具体药品类型、生产工艺、药代特

性、给药途径、适应性等多因素综合考量。后续监

管机构仍需针对不同类别药品，基于产品特性、风

险特征及技术成熟度建立科学、审慎、差异化的评

价尺度，并进一步完善相应的技术指南及标准，共

筑行业安全底线。

6　总结与展望
CTMPs 代表着生物医药领域的前沿发展方向。

《指导原则》的发布是我国 CGT 监管顶层设计及监

管科学体系建设的重要里程碑。该《指导原则》首

次厘清了我国 CTMPs 的范围边界，构建了与国际

分类框架接轨、符合我国国情、兼顾科学原则与产

业发展阶段的两级归类体系；同时通过建立前瞻性

与动态灵活的监管归类框架，为新兴产品与新业态

预留了创新的土壤与空间。《指导原则》将在科学

引导自主归类，规范行业研发申报，促进产业高质

量发展中发挥积极作用，也为出台加速相关药品审

评审批的鼓励政策奠定坚实基础。

后续有待加强《指导原则》的宣贯解读与国

际交流协调，持续强化政策牵引与支持，推动审评

审批机制优化，不断完善相应的监管科学体系建

设，为 CTMPs 等未来产业的发展和创新突破注入

强劲动力，共同推动我国 CGT 产业的规范化发展，

助力产业从“快速增长”向“高质量发展”转型升

级。在新的历史起点与关键发展阶段，CTMPs 归

类指引与加速政策协同，有望推动更多细胞治疗创

新药物的临床转化和商业化，惠及全球更多患者，

为人类健康事业发展及公共卫生需求贡献中国智慧

与方案。
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