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全球干细胞临床研究现状与展望
李佳潞，何斌，汤红明，刘中民

同济大学附属东方医院干细胞转化医学产业基地国家干细胞转化资源库

上海干细胞临床转化研究院上海市干细胞临床诊疗工程研究中心，上海200123

【摘要】本文梳理了美国、欧洲、日本、韩国、中国不同的干细胞监管政策及干细胞临床研究现状，归纳了中国

代表性地区的干细胞临床研究政策，提出推动地方立法r作、加快审批制度改革、建设区域临床研究中心、建立细

胞质量合规保障机制、加强公众科普宣传等5点推进中国干细胞临床转化的建}义，以期为中国实现干细胞临床研究

向转化应用提供参考和借鉴。
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【Abstract】The paper sortes out the different stem cell regulatory policies and the current status of stem cell clin—
ical research in the United States，Europe，Japan，South Korea，and China，summarizes the stein cell clinical research pol—

icies of representative regions in China，and puts forward five suggestions to promote the clinical translation of stem

cells of China by promoting the work of local legislation，accelerating the reform of the approval system，constructing re—

gional clinical research centers，establishing the mechanism of cellular quality compliance and guarantee，and strengthen—

ing the publicity of science and technology,in an attempt to provide references and reference for China to achieve the

transformation of stem cell clinical research into translational applications．
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干细胞是具有多向分化及自我更新能力，能够分

化成多种功能细胞的多潜能细胞。随着科技的创新

发展，干细胞技术在人体组织器官修复、替代或再生

等方面都表现出独特优势，为人类重大难治性疾病的

治疗带来新的希望”，。

当前，干细胞研究已成为国际性、前沿性、战略性

领域，全球大多数发达国家都聚焦于干细胞领域并制

定了国家计划和相应政策。习近平总书记曾多次强

基金项日：上海高校Ⅳ类高峰学科建设资助；上海市卫生健康委员会科研项日f编号：202150023)。

第一作者：李佳潞(1994)，女，主要研究方向为干细胞临床研究质量管理。

通讯作者：汤红明(1972)，男，副教授，主要研究方为科研项日管理、科技成果转化、学科平台搭建、干细胞临床研究政策研究与机构建没

E—mail：thndzrmht@163．corn．

[1 6]The People’S Government of Hainan Province．Hainan Province Medi．

cal andHealthIndustrydevelopment”13thFive—YearPlan”[z]．2017．

海南省人民政府．海南省医疗健康j“业发展“十i五”规划[z]．2017

[1 7]The People’S Government ofHainan Province Health Industry Devel．

opment Plan ofHainan Province(2019-2025)[z]，2019

海南省人民政府．海南省健康产、№发展规划(20】9—2025年)[z]，
2019．

[1 8]Hainan Daily Hainan issued the implementation plan for establishing

and improving the elderly health service system and will generally

open the green channel for elderly people to register for medical treat．

ment[R]．Hainan Daily(4th Edition)．2020—08-04．

海南日报社海南印发建立完善老年健康服务体系实施方案将普

遍开通老年人挂号就医绿色通道[R]海南日报(第4版)

2020—08．04．

·1044·

[19]The State Council ofthe People’S Republic ofChina．Overall plan for

the construction ofHainan Free Trade Port[Z]．2020．6．

中华人民共和同同务院．海南自由贸易港建设总体方案[z]

2020．6．

[20]Chen QY．Research on the problems and countermeasures of the”em．

bedded”community home care model in Hefei rD]．Hefei：Anhui Ji．

anzhu University,2023．

陈茜雅合肥市“嵌入式”社区居家养老模式的问题与对策研究

[D]．合肥：安徽建筑大学，2023．

[2 1]People’S Daily．Implementation of Regulations OIl Elderly Care Seivice

ofHainan Province[R]．People’S Daily(13“edition)．2023．07—06．

人民日报社．《海南省养老服务条例》施qT[R]．人民I：t报(第13版)

2023—07．06．

(收稿甘期：2023—10．12)

万方数据



Hainan Med J，Apr．2024，V01．35，No．7 海南医学2024年4月第35卷第7期

调，干细胞相关研究要加快转化应用步伐，尽快将研

究成果应用于重大疾病治疗当中。近年来，虽然中国

已在干细胞前沿基础研究领域取得长足进步，但是

临床转化仍是现阶段面临的重要问题之一。本文

概述了不同国家和地区的干细胞监管政策、干细胞

临床研究现状，提出推动中国干细胞临床转化的建

议和展望，旨在为中国干细胞临床研究高质量发展

提供参考。

1不同国家和地区的干细胞监管政策

以美国、欧洲、日本、韩国等为代表的发达国家和

地区对干细胞监管的侧重点各有不同，反映了不同

国家和地区在干细胞研究和发展上的差异和特点，见

表1。总体来看，中国对干细胞的监管模式与日本较

为相近，西方发达国家和地区间存在一定的差异性。

表1不同国家和地区的干细胞监管政策

Table 1 Stem cell regulatory policies in different countries andregions

同家监管部门 监管模式

美同美国食品药品监督管理局(FDA)

欧洲(1)欧盟：欧盟药品管理局(EMA)；

(2)英国：英国人体组织管理局(HTA)、英国医药与保健产品管理局

(MHRA)

日本日本厚生劳动省(MHLWl

韩国韩同食品药品安全N5(MFDS)

中同(1)中同内地：同家卫生健康委员会(NHC)、同家药品监督管理局(NMPA)；

(2)中同香港特别行政区：中同香港卫生署(DH)；(3)中同澳门特别行政区：

中同澳门卫生局(SSM)；(4)中同台湾地区：中同台湾卫生福利部(MOHw)

分级监管：低风险产品主要为白体使用的干细胞，可在医院直接

』、≯用；高风险产品须由FDA审批

f1)欧盟监管的“统一”与“自主”：欧盟27个成员同均由EMA统一

评估、批准上市，定价和医保给付由各成员同白行决定。按先进

技术治疗医学产品中报的，由EMA审批和管理；遵循医院豁免条

款的，由医院决定(多数为自体治疗)；(2)英国监管现“真空”：英国“脱

欧”后不再沿用欧盟法律法规，亟需新的监管法律法规替代。当前，

HTA负责干细胞采集、处理、存储和应用，MHRA负责干细胞产品的生

产、加工、检验、配送、销售、评估、授权、不良反应检测

“双轨制”监管：以上巾‘为目的的干细胞药品附条件上ri丁，不以上

ri丁为目的的干细胞技术分级管理(低风险主要为自体使用，巾风险

主要为成体或自体非同源使用，高风险主要为胚胎干细胞、诱导

性多能干细胞或同种异体干细胞)

对干细胞审批提供“特殊支持”：若自体细胞产品I期结果在专、【p

期刊发表可豁免提交数据，允许治疗威胁到生命疾病的干细胞产

品上市后再提交数据

f1)中同内地的“双轨制”监管：由同家卫生健康委员会负责的备案

制，适用于由医疗机构主导，在医疗机构内开展的干细胞治疗临

床研究和转化』、t用；由药监aq；i'3负责的注册制，适用于由企业主

导研发的细胞治疗产品按照药品管理有关规定向同家药品监管部门

申报注册上市；(2)中同香港特别行政区按“药品”监管：干细胞产品供

』、t商和制造商必须申领适当的牌照，医疗部门必须向药剂业及毒药管

理局注朋后方可使用干细胞产品；(3)中同澳门特别行政区监管政策待

健全：澳门卫生局暂未发枷干细胞相关专项监管政策；(4)中『司台湾地

区放宽自体干细胞治疗：允许白体造血干细胞、自体脂肪干细胞、白体

骨髓问充质干细胞在特定适应证上的治疗应用

2主要发达国家干细胞临床研究现状

截至2023年12月31日，以“stem cell”作为关键

词，在clinicaltrials．gov网站中检索到，全球干细胞临床

试验有10 130项，其中在研2 102项，包括美国838项、

欧洲487项、日本19项、韩国62项。从地区分布来看，

美国占据主导地位。而随着越来越多干细胞产品在

日本、韩国上市，全球干细胞行业的市场结构正从美

国一家独大向其他国家和地区均衡化发展，主要归结

于日本、韩国等亚洲发达国家对新兴医疗技术和治疗

方法持开放态度，为干细胞发展提供了社会支持和文

化环境。当前，美国、欧洲、韩国、日本均已批准超过3

款干细胞治疗产品上市，干细胞治疗疾病正成为更为

广泛的现实。

2．1 美国 美国是国际上干细胞临床研究最多

的国家，并在干细胞产业化方向做了全面布局。2022

年9月，美国拜登政府签署《关于促进生物技术和生物

制造创新以建立可持续、安全和有保障的美国生物经

济的行政命令》，号召生物制造回流美国本土，以减少

对外部的依赖”]，该行政命令是继《2022年芯片与科学

法案》后又一策动美中科技脱钩的升级举措n，。美国

拥有世界顶尖水平的高校、研究机构及医疗机构，辉

瑞等传统化学制药行业巨头的研发管线也正向生物

制药转移。在这一系列因素作用下，美国干细胞研究

具有无可比拟的优势。全球获批的脐血造血干细胞

产品中，80％来自美国，也反映了其对全球干细胞发展

具有重要贡献。

2．2欧洲 欧洲在干细胞研究与转化领域属于

第二梯队。欧盟通过各种研究和创新计划为干细胞
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研究提供资金支持：“地平线2020”研究和创新计划为

干细胞研究提供了总预算为505．21亿欧元的研究资

金H，；目前仍在运行中的“生命之窗”计划已资助多项

干细胞研究、培训和临床试验。英国政府在脱欧后将

干细胞研究列为优先发展领域之一。英国国家干细

胞基金会继续致力于支持和推动干细胞研究的发

展。此外，英国与欧盟成员国问的合作仍得以维持，

为英国的干细胞研究提供了更多的机会和资源。
2．3 日本 El本开创了诱导多能干细胞(iPSC)

的新纪元。2012年，山中仲弥因发现成熟细胞可被重

编程变为iPSC荣获诺贝尔生理学或医学奖后，日本倾

国家之力发展以iPSC为主的干细胞研究”1：日本建立

了iPSC储存项目，以京都大学iPSC研究与应用中心

为核心，为临床研究提供标准化iPSC；日本耗资3．4亿

美元建造世界首家可商业化临床级iPSC制备中心”]。

这些举措展现了日本在干细胞研究领域的决心和投

入。截至2023年12月31日，日本已批准高风险细胞

治疗7项，中风险细胞治疗1 462项，低风险细胞治疗

3 860项盯1，但仅有19项在clinicaltrials．gov上注册在

研，主要南于其“双轨制”监管制度，机构更倾向于按

照医疗技术在日本厚生劳动省申报。

2．4韩国 韩国在干细胞领域具有较强的开拓

精神。2013年，韩国在全球首次采用从流产胎儿中脑

中提取神经干细胞治疗帕金森病，10年随访结果显示

神经干细胞对帕金森病具有显著疗效”]。201 1年，韩

国批准全球首款干细胞药品Hearticellgram，此后5年

中，韩国又相继上市4款间充质干细胞产品一，，在Ⅲ期

临床研究中获得积极结果的Jointstem也将有望成为

新一款获批上市的干细胞产品。为实现“2030年韩国

成为生物强国”目标，韩围政府于2022年12月发布

《数字生物创新战略》，提出要加快绘制干细胞基因图

谱、研发控制干细胞再生能力的技术u⋯，这将进一步夯

实韩国在干细胞领域的领先地位。

3 中国干细胞临床研究现状

当前，中国干细胞临床研究进展较为缓慢。中国

缺乏明确定义干细胞法律属性的上位法，使得干细胞

临床研究和应用存在一定风险。2015年7月，国家颁

布《干细胞临床研究管理办法(试行)》，规定医疗机构

在开展干细胞临床研究前需提前进行备案手续(即“双

备案制”)[11 12]。截至2023年12月31日，中国共有超过

119家医疗机构(不含军队医院及港澳台地区)完成干

细胞临床研究机构备案，但仍有约1／3的备案机构未

有备案项目。北京市、广东省、上海市的备案机构总

数占比超全围1／3，山西省、青海省、广西壮族自治区、

西藏自治区暂无备案机构。15l项备案项目中，约

90％使用问充质干细胞，其中主要为脐带问充质干细

胞，在视神经脊髓炎、薄型子宫内膜、膝骨性关节炎、

．1 046．

急性(亚急性)肝衰竭、溃疡性结肠炎、银屑病、急性呼

吸窘迫综合征、难治性免疫性血小板减少症等疾病中

取得良好进展。港澳台地区的干细胞临床研究无需

进行“双备案”。在clinicaltrials．gov上，香港共注册干

细胞临床研究38项，涵盖骨关节炎、胎儿巴特水中综

合征等疾病；澳门尚无注册的干细胞临床研究；台湾

共注册干细胞临床研究168项，涵盖小脑共济失调、冠

状动脉疾病、脑卒中、慢性肾脏病等疾病。

中国干细胞临床研究现已进入发展期。以北京

为代表的京津冀地区、以上海为代表的长江三角洲地

区、以深圳为代表的珠江三角洲地区、以湖南为代表

的自南贸易试验区、以海南博鳌乐城围际医疗旅游先

行区为代表的“医疗特区”、以港澳台地区为代表的

“境外地区”都在积极抢占生物医药行业制高点。
3．1 北京北京市政府将干细胞视为“十四五”

期间重要的战略性新兴产业。近年来，北京市卫生健

康委员会连续发文，强化为干细胞临床研究机构和项

目备案政策咨询服务和申请前辅导，支持备案机构与

企业合作开展临床研究，对开展干细胞在神经系统、

骨科、呼吸系统、普通外科、血液系统、整形医学、风湿

免疫及皮肤病与性病等八大方向的临床研究给予专

项经费资助。2023年9月，北京市商务局等9部门印

发《关于支持美丽健康产业高质量发展的若干措施》，

支持有条件的临床研究机构开展细胞治疗在整形修

复美容领域的临床研究和临床试验””。2023年1 1月，

国务院发文支持符合条件的外籍及港澳台医生在北

京市开设诊所，探索在干细胞研发企业外籍及港澳台

从业人员的股权激励方式，支持干细胞与基因研发国

际合作，支持符合条件的医疗机构开展干细胞临床试

验””。这些措施将促进北京市干细胞临床研究领域的

创新和发展。

3．2上海上海市以政策红利为引领，采取多元

化措施稳步推进干细胞领域的发展。《上海市建设具

有全球影响力的科技创新中心“十四五”规划》u“、《上

海市促进细胞治疗科技创新与产业发展行动方案

(2022--2024年)》”“、《上海市促进基因治疗科技创新

与产业发展行动方案(2023--2025年)》”71均提出将依

托相关医院在细胞治疗领域建设若干临床医学研究

中心，构建市级细胞治疗临床研究公共服务平台。作

为改革开放的前沿阵地，浦东新区于2014年前瞻布

局，在上海市东方医院(同济大学附属东方医院)成立

上海张江国家自主创新示范区干细胞转化医学产业

基地，为干细胞临床研究和转化提供全方位支持。

2019年12月，国家干细胞转化资源库落地同济大学，

作为国家科技资源共享服务平台，为干细胞临床研究

与转化提供安全、有效的干细胞资源。2023年11月，

上海市科学技术委员会支持在上海交通大学医学院
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附属瑞金医院建设上海细胞治疗临床研究中心，旨在

整合上海市细胞临床研究力量。这些举措为上海市

干细胞临床研究及转化发展注入了强大动力。

3．3 深圳 深圳市政府在政策层面大力支持干

细胞技术的发展。2023年1月，深圳市人大常委会开

全国先河就促进细胞和基因产业进行专项立法，发布

《深圳经济特区细胞和基因产业促进条例》u”。深圳市

各辖区也给予了干细胞临床研究积极支持：越秀区重

点围绕干细胞治疗肿瘤、泌尿系统、心血管系统、消化

系统、血液、眼部疾病等领域发展精准医疗；前海蛇口

白贸区支持区内医疗机构和科研机构开展干细胞等

新技术研究和转化应用；大鹏新区争取海南博鳌乐城

国际医疗旅游先行区干细胞相关“先行先试”政策在

新区内推行，争取围家允许在港澳、发达国家或地区

上市的干细胞产品在新区内使用；南“I区支持白贸区

内医疗机构和科研机构开展干细胞等新技术研究和

转化应用；河套深港科技创新合作区积极争取在特定

医疗机构开展干细胞临床研究等国际前沿医疗技

术。这些举措彰显了深圳政府对推进干细胞临床研

究及转化应用的高度重视。

3．4 湖南 湖南省政府对干细胞临床研究和转

化应用方面做了前瞻陛布局，致力于在这一领域抢占

先机。2020年9月，在国家的支持下，中国(湖南)白南

贸易试验区(以下简称湖南自贸试验区)成为湖南政府

推动经济发展的重要平台。2021年9月，《湖南省人民

政府办公厅关于促进生物医药产业创新发展的若干

意见》将“支持干细胞应用研究”作为重要内容予以表

述，要求湖南白贸试验区的核心区域长沙片区着力推

动生物医药等产业发展的任务u”。2023年1月，湖南

自贸试验区T作办公室发文口卅要求长沙片区尽快制定

出台试点方案，统筹推进干细胞等医药前沿领域“先

行先试”。众多干细胞临床转化政策密集出台，其力

度之大、行动之快，展现出湖南省政府发展推进干细

胞产业发展的决心和魄力。

3．5 海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区 海南

博鳌乐城国际医疗旅游先行区作为全国唯一的国家

级医疗特区，拥有国家赋予的“先行先试”政策优势，

具备为干细胞临床转化应用开路的先决条件。2013

年2月，国务院批复设立海南博鳌乐城国际医疗旅游先

行区(以下简称先行区)，赋予其九大政策红利(又称“国

九条”)，其中包括先行区可根据自身的技术能力，申报

开展干细胞临床研究等前沿医疗技术研究项目口⋯。

2019年9月，国家再次发文支持先行区申报开展干细

胞临床研究和转化应用(又称“新围九条”)””。2020年

6月，海南省政府立法支持先行区医疗机构可以在先

行区进行干细胞等新技术研究和转化应用f又称“先行

区条例第十九条”)口”。尽管先行区拥有国家赋予的医

疗旅游示范区的高定位，在先行区内推动干细胞临床

研究和转化应用仍需要依据结合当前产业基础和实

际情况制定实施细则。“围九条”、“新围九条”、“先行

区条例第十九条”出台多年，先行区医疗机构开展小

样本干细胞临床研究数量仍较少，临床研究结题后，

大样本研究仍在“先行先试”，推进难度大。2021年中

国干细胞新药实行临床试验默示许可制度(IND)至今，

上海市、北京市、广东省已占据干细胞新药研发的半

壁江I虬目前海南省尚无已获得IND干细胞药物的

研发企业，研发企业在先行区开展相关研究和应用暂

无突出的政策优势。相比之下，按照“国九条”的技术

路径更适合且有利于先行区发展。当前，(湖南)自贸

试验区长沙片区，(山东)自贸试验区青岛片区、济南片

区，(天津)白贸试验区均已发文将试点在特定区域内

开展附条件的干细胞转化应用，他们都正在集中优势

资源抢占干细胞治疗高地。为了迎头赶上并取得更

好的发展，先行区应充分利用国家政策支持，协调相

关部门牵头制定相关实施细则，率先试行干细胞转化

应用收费政策，主动担当起国家赋予的引领和推动干

细胞领域发展的重任，打造具有中国特色的干细胞医

疗旅游品牌。

3．6港澳台地区与内地相比，港澳台地区政府

对干细胞临床研究没有过于严格的限制和监管，研究

机构有更大的自主权和灵活性，为港澳台地区干细胞

发展提供了有利条件。香港特别行政区政府给予干

细胞研究大力的资金支持。医疗卫生研究基金资助

了多项干细胞治疗相关研究，创新及科技基金鼓励企

业和机构将最新的干细胞技术和研究成果转化为实

际应用，研究资助局还通过直接拨款的形式为高等教

育机构从事干细胞和再生医学项目提供支持。这些

举措为干细胞治疗领域提供了有力的支持和保障，促

进干细胞产业的发展和升级。澳门特别行政区政府

一直积极寻求与内地的合作机会。澳门特别行政区

于2022年首次获得国家重点研发计划，将围绕干细胞

在移植物抗宿主病、膝骨关节炎及重大疾病的临床导

向开展研究。该项目南澳门大学与内地高校、企业联

合申报，是澳门特别行政区与内地合作的典范，有助

于促进两地协同创新和干细胞技术的进一步发展。

台湾地区在干细胞领域已取得突破性进展。其政府

于2019年批准自体脂肪干细胞移植治疗退化性关节

炎及膝关节软骨缺损的临床应用，为干细胞发展打开

新篇章。当前，台湾地区政府也正在受理干细胞技术

治疗脑中风、糖尿病、肾病、脊髓损伤等多种疾病的临

床应用，将为更多患者带来新的福音。伴随着国家科

技振兴，各地加速推进干细胞临床产业发展，密集出

台一系列政策u4'24。2”，为两岸三地的医疗机构和企业提

供更多合作机会，共同推动干细胞技术的创新和应

．1 047．

万方数据



海南医学2024年4月第35卷第7期 Hainan Med J，Apr．2024，V01．35，No．7

用，助力中国再生医学领域发展。

4推进中国内地干细胞临床转化的建议

“十四五”是推进“健康中围”建设的关键时期。

经过多年发展，中围干细胞临床研究已经取得一些临

床证据，但相较于其他国家仍有一定的差距。为推动

中国干细胞临床发展，通过借鉴其他国家先进经验，

并结合中国实际情况，提出以下建议：

一是推动地方立法工作。发挥地方人大立法的

主导作用，结合当地实际情况和需求，以保障公众健

康和安全为出发点，尽快完善干细胞专门立法。立法

内容涵盖干细胞制备、质检、存储、临床研究等全过

程，且要明确相关法律责任和惩处措施。同时，注重

完善安全保障、质量控制、市场监管、知识产权保护等

内容；通过专门立法，为地方开展干细胞临床研究提

供有力的法律保障和支持。

二是加快审批制度改革。加快构建和完善干细

胞审批制度，可借鉴美国、欧盟、日本、新加坡等国家

经验，对干细胞实行“分级分类”监管，对高风险干细

胞进行更严格的审查和监管，使得安全性较高的干细

胞能顺利应用于临床；制定与豁免制度相关的法规和

指导性文件，在合规前提下使干细胞研究更具灵活性

与便利性；在特定领域内，认可部分西方发达国家对

干细胞的审批结果，以加速干细胞产品上市速度。

三是建设区域临床研究中心。通过整合地方医

疗机构、高校、科研机构、生物技术企业等优势资源，

建设区域性干细胞临床研究中心，实现中心内临床研

究伦理审查结果互认、临床研究数据汇交、生物样本

资源共享，从而加速干细胞临床研究发展，推动干细

胞转化应用。

四是建立细胞质量合规保障机制。一方面，通

过建设国家级或省部级干细胞生产制备公共服务平

台，为干细胞临床研究提供符合标准、安全可控的干

细胞产品，确保各项研究的标准化、科学化。另一方

面，通过建设中国食品药品榆定研究院分中心，对干

细胞产品进行科学、权威的检测，确保其达到国家质

量标准，为干细胞临床研究的安全性和有效性提供

有力依据。

五是加强公众科普宣传。借助媒体平台、科普讲

座、科普读物等方式，向公众传递针对性、趣味性和易

懂性的干细胞科普，涵盖干细胞基本概念、研究进展

和应用前景等，提高公众对干细胞技术的认知水平和

接受程度，为干细胞临床研究和转化应用提供更好的

社会支持。

5展望

随着研究的深入和技术的进步，干细胞在各类疾

病的治疗方面将会产生更多突破性成果。中国作为

全球最大的国家之一，应进一步加强干细胞基础研

．1 048．

究、临床应用、产品研发和产业化等方面的T作瞄-，为

中国健康产业高质量发展提供强有力的支撑，为全球

健康事业的发展做出更大贡献。
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