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干细胞是一种具有不同程度的增殖、自我更新且

未充分分化、尚不成熟的细胞，具有再生为各种细胞、

组织和器官的潜在功能［1］，又被称为“万用细胞”，根据

发育潜能分为全能干细胞（TSCs）、多能干细胞（PC）、单

能干细胞（UC）［2］，在治疗退行性、自身免疫性和遗传性

疾病方面具有巨大潜能［3］。干细胞移植广泛应用于多种

疾病的治疗，如心脏修复、肝脏修复、皮肤修复、脊椎损

伤治疗、骨骼再生等［4 - 6］，干细胞也被应用于再生修复、

抗衰老、精准医疗、医疗美容等领域［7 - 8］。2001年前后，

美国等发达国家先后立法允许应用干细胞进行治疗性

克隆研究，引发了世界各国对干细胞产品的研发热潮。

近年来，我国不仅在战略上大力支持，还投入了大量科

研项目资金，在干细胞基础研究领域取得了许多突破

性的成果。但作为一门新兴的医疗技术，加上细胞产品

本身具有的特殊性，在临床应用过程中会出现免疫反

应、致瘤、感染等潜在风险［9 - 11］。但作用机制尚不清楚，

临床前的研究数据不够充分，形成的干细胞产品质量

无法控制，未通过试验确定最优给药方式等问题，均给

研发人员和监管部门带来了巨大挑战［12］。本研究中分

析了我国干细胞产业的发展现状及监管现状，并对现

存问题进行了分析，为干细胞产业发展的监管提供参

考。现报道如下。

1 干细胞产业发展现状

1. 1 临床研究与应用现状

1. 1. 1 国际

近年来，随着全球范围内干细胞研发的深入及转

化应用的拓展，全球已批准上市的干细胞药物共 16种，

其中以美国、欧洲和日本的市场化应用最广泛。干细胞

治疗的优势明显，如安全、治疗材料来源充足、治疗疾

病范围广阔等，许多国家均将其作为重要的研究发展
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方向，目前已上市的干细胞临床药物均集中在西方国

家，其中又以美国最多。

临床需求给市场带来更大的发展空间。根据疾病

的分类，全球干细胞治疗市场可分为地中海贫血、脑

瘫、糖尿病、白血病、自闭症等［13 - 18］。随着糖尿病等疾

病发病率的逐年上升，增加了对干细胞的临床需求，从

而推动了干细胞治疗市场的发展。全球知名调研机构

Technavio发布的报告指出，2020年至 2024年全球干细

胞治疗市场有望增长约 5. 8亿美元，预计将以 7%的复

合年增长率增长。在新型冠状病毒感染疫情期间，基于

临床需求，科研人员通过拓展干细胞疗法用于新型冠

状病毒感染相关并发症，如用于治疗类固醇难治性急

性移植物抗宿主病（SR - aGVHD）的间充质干细胞疗法

Ryoncil状病毒性肺炎相关的急性呼吸窘迫综合征。同时，

该疗法的研究团队已向美国食品和药物管理局（FDA）提
交了扩大使用协议（EAP），在“同情用药”的条件下为临

床医师提供该疗法，用于治疗新型冠状病毒感染并发

的心血管疾病及其他多系统炎性综合征（MIS - C）。

国际干细胞库也飞速发展。1990年至 2009年，全世

界约有 40万份脐带血储存于国际干细胞公共库中，其

中约 1. 4万份用于无亲缘关系一体的临床治疗。而储存

在自体库中的约 90万份脐带血，仅有约 100份应用于

自体移植。截至 2008年 12月，全球 23个国家的 36家公

益性非营利脐带血库已成为NetCord成员，其中美国纽

约血液中心脐带血造血干细胞库为目前世界上库容量

最大的脐带血造血干细胞库。全球主要国家已建立

100多家公共脐带血库和超过 300家的家庭脐带血库，

保存无关供者脐带血干细胞超过 30万份，自体储存脐

带血超过150万份。

1. 1. 2 国内

2007年，我国将干细胞疗法作为“医疗手段”而非

“药物”来监管，造成了市场上干细胞产业混乱的局面。

《自然》杂志分别于 2009年、2010年、2012年对我国干

细胞的产业乱象进行了评论，主要针对干细胞治疗表

现出的“包治百病”、高昂费用、资质缺失、质量失控 4个
方面［19 - 21］。从 2011年 12月开始，我国对干细胞治疗

进行了整顿。2015年，原国家食品药品监督管理总局

（CFDA）颁布了首个针对干细胞临床研究管理的规范

性文件《干细胞临床研究管理办法》，对我国干细胞行

业进行逐步规范。根据国家药品监督管理局公布的信

息，截至 2019年 9月，我国已备案的干细胞临床研究机

构有 103家，进行项目 73个。由于我国专利产品转化能

力相对较弱，根据《体细胞治疗临床研究和转化应用管

理办法（试行）》的指示，允许经临床证明安全、有效的

细胞治疗项目备案后在相关医疗机构进入转化应

用［22］。截至 2021年 8月，国家药品监督管理局批准进行

临床研究的干细胞制剂共16个。

1. 2 干细胞治疗立法与监管现状

1. 2. 1 国际

美国将干细胞疗法归入药物范畴进行管理，并出台

相关法规。2005年后，美国先后通过《干细胞研究促进法

案 2005》《干细胞研究促进法案 2007》，意味着联邦政府

对胚胎干细胞研究的限制有所放松；直到 2009年，贝拉

克  奥巴马总统签署并发布了 13505号总统行政令

（EO），即《消除人类干细胞科学研究的障碍》，这是美国

在干细胞领域大力发展的里程碑。目前，美国有《美国食

品、药品和化妆品法案》《公共卫生服务法案》《联邦规章

典集》两部法律和一部法规，促进了干细胞产品在美国

的安全、稳定发展。同时，还颁布了《人体细胞及组织产

品的管理规定》《细胞和基因治疗产品的有效性试验指

南》《细胞治疗与基因治疗产品的早期临床试验设计的

考虑指南》等 19个指南，涵盖了干细胞产品的临床前研

究、生产企业资格认定、生产设备、细胞提供者、使用和

控制、使用后不良反应等方面。除FDA颁布的以上指南

外，美国环境保护署、美国国家科学院、美国人类研究保

护办公室、美国卫生和人类服务部、美国国立卫生研究

院均是其法律意义上的监管主体，同样发布了干细胞相

关的法律法规或监管原则［23］。
欧洲联盟（简称欧盟）将干细胞疗法归入药物范畴

管理，专门成立了先进技术疗法委员会（CAT），对干细胞

药品进行集中化审评管理［24］。1993年颁布的《医疗器械

法》及2001年颁布的《医药产品法》对欧盟干细胞生物学

研究、干细胞临床实验及转化应用方面均有指导作

用［25］。为确保涉及细胞疗法的药物受到适当的授权、监

督和管理，欧洲药品管理局（EMA）于 2007年颁布了《先

进技术治疗医学产品法规》以降低管理的风险［26］。
韩国颁布的《药事法》《药事法实施条例》对干细胞

治疗产品在研发的各个阶段、审批及上市后的管理进

行监督。日本出台的《再生医学安全法》对所有安全性、

有效性尚不确定的细胞医疗技术进行监管，同时还颁

布了《医药品、医疗器械法》，对生产和销售再生医学产

品和细胞治疗产品的公司进行监管［27］。
1. 2. 2 国内

原中华人民共和国卫生部于 1998年 10月组织国

内相关专家研讨、制定并草拟了有关我国脐带血造血

干细胞库建立的管理方法，并于 1999年 7月正式颁布，

实现了我国脐带血造血干细胞库建立的宏观调控、总

体布局与发展规划的指导。但一些不法医疗机构利用

法律和监管漏洞为患者提供未经批准的干细胞治

疗［28］，导致乱象频发。经过一段时间治理后，主管部门

对 2011年前的干细胞临床研究与治疗领域颁布禁令，

暂停了所有干细胞的临床试验与申请，随后我国干细
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胞产业进入了停滞期。直至 2015年，国家卫生和计划生

育委员会与原CFDA共同颁布了《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）》，重新规范了再生医学的临床研究与应

用，成为指导我国干细胞产业专项监督检查的主要文

件。2017年，原CFDA颁布了《细胞治疗产品研究与评价

技术指导原则（试行）》，对干细胞治疗产品的原材料、

制造过程、质量和安全性评估的研究及开发进行了强

调，为干细胞产品的临床转化提供了坚实的法律支撑。

2 我国干细胞产业发展面临的问题

2. 1 伦理问题

健全的干细胞临床研究伦理委员会是干细胞临床

研究顺利进行的必要条件，但我国干细胞临床研究伦

理委员会组织建设严重滞后。主要表现为以下两方面：

1）未设专门的干细胞伦理委员会对干细胞临床研究进

行审查。相较于国外的伦理委员会体系，每个研究院所

均有相应的指南或标准对涉及伦理问题进行规范，受

不同国家文化、宗教等问题的影响，我国对干细胞“是

否为生命体”这一问题的争议较少，故我国尚未建立相

关的伦理体系。2）为限制干细胞相关的不道德研究和

治疗，国际上将《赫尔辛基宣言》《贝尔蒙特报告》作为

干细胞研究的基本伦理原则，但仅部分国家承认并严

格遵守，目前我国严格遵守该文件的研究机构较少。若

干细胞人体试验只能在已有伦理准则下实行，还存在

隐私和知情问题，干细胞来源于人体，含有个人大量的

遗传信息和研究数据信息［29］，若将人体或其细胞、组织

用于研究项目时，必须征得参与者的知情和同意。

2. 2 立法问题

目前，我国干细胞领域并无统一立法，这也是制约

我国干细胞产业有序发展的重要原因。《民法典》第一

千零九条规定首次在立法层面上对人体基因、人体胚

胎等问题进行立法规范，但仅限于不得危害人体健康、

违背伦理道德及损害公共利益基本的科研底线，并未

对干细胞领域的应用、产业发展等问题进行规定。政府

针对干细胞领域颁布的文件多以部门规章或政策、指

南为主，并未在法律层面对干细胞领域的发展及应用

作出相关规定，故对干细胞发展的规范效力较弱。2015年
颁布的《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）》，以及

2017年颁布的《细胞治疗产品研究与评价技术指导原

则（试行）》是目前指导我国干细胞领域发展的规范性

文件，虽然规范了干细胞临床研究行为，促进了干细胞

研究的健康发展，但其约束能力较小，对违法活动的惩

戒较局限［30］。
2. 3 监管问题

2016年的“魏则西事件”彻底将我国对干细胞领域

的监管短板暴露在大众面前，相关部门也开始积极正

视干细胞临床前研究的监管工作。2017年，原CFDA受

理了超过 40项细胞治疗产品的审批。2019年初，国家卫

生健康委员会发布《生物医学新技术临床应用管理条

例（征求意见稿）》，将干细胞产品列为高风险生物医学

新技术，该类产品虽属研发能力较高的创新性企业研

发产品，但开展干细胞临床研究的机构水平参差不齐。

至今，细胞类产品被列为生物制药Ⅰ类，《中国药典》中

仍无相应的质量评价标准，严格监管、审批干细胞治疗

项目及产品是我国政府面临的挑战。

2. 4 产业发展瓶颈

干细胞产业是一个快速成长、体量巨大的新兴产

业，目前也是干细胞产业发展与转型的重要机遇期。但

其发展面临诸多问题，如原创及核心技术较少；虽然进

入临床研究的干细胞项目不少，但试验进展较慢；进入

研究阶段的干细胞种类较广泛，但应用到临床的种类

较局限；自行应用研究的研究院所较多，但登记注册及

规范化临床试验较少；研究应用的病种较广泛，但缺乏

特点及优势；临床应用的病例虽不少，但尚未形成国际

认可的标准和方案，我国仍缺乏国际话语权；虽然开展

干细胞项目的企业很多，但较知名、能参与国际竞争的

企业数量较少；我国干细胞产业发展不均衡，尚未形成

系统的产业链；现有法律法规监管体系与相关管理政

策未做到协调统一，导致研究院所、企业、政府相关部

门无法有效沟通，阻碍了干细胞产业的发展。

3 建议

3. 1 加强干细胞临床研究伦理机制建设

伦理委员会能保障干细胞临床研究的规范开展，

是保障干细胞产品临床研究顺利完成的基石。相关监

管部门应尽快完善我国细胞制品或细胞疗法临床研究

的伦理审查标准操作程序，进而完善胚胎干细胞来源

相关条例。2016年，原国家卫生计划和生育委员会科教

司和原 CFDA药化注册司在浙江杭州举办了省级医学

伦理暨干细胞临床研究管理工作推进会，强调了医学

伦理审查工作在涉及人的生物医学研究中的重要性，

要求各省卫生计生部门尽快组织成立医学伦理专家委

员会，且履行管理职责。目前，已有部分省市成立了干细

胞临床研究专家委员会和伦理专家委员会，该方案应在

全国各省市大力推行，且应制订统一的标准操作程序。

3. 2 针对细胞产品或细胞疗法进行立法

与干细胞临床治疗相关的法律问题，除可引用《民

法典》第一千零九条规定中侵权责任和医疗纠纷部分

外，就再无其他法律法规，其立法级别相对较低，且可

调整范围较小。考虑到干细胞产业的特殊性和重要性，

避免“魏则西事件”的再次发生，规范市场上不规范的

干细胞医美广告，国家应针对干细胞领域颁布法律法

•药业专论•
Monograph on Pharmaceutical Industry

28



2024年 2月 5日 第 33卷第 3期

Vol. 33，No. 3，February 5，2024 China Pharmaceuticals

规以规范其发展，弥补干细胞相关管理办法及指南等

法律效力不足的缺陷，将现有规范性文件上升到法律

层面，及时修订《药品管理法》，将干细胞制剂纳入其

中，尽快出台或完善针对干细胞治疗技术和干细胞制

剂的法律法规，加强普遍约束力与威慑性，从而促进干

细胞产业的有序发展，也为早日建立完善的干细胞产

业监管机制指明方向、扫清障碍。

3. 3 建立符合我国基本国情的干细胞产业监管体系

由于我国对干细胞产业的发展无有效监管体系，

我国干细胞产业一度被紧急叫停，这对其发展产生了

严重影响。目前，我国干细胞产业仍缺乏全国统一的细

胞质量检验标准，细胞制品的临床应用缺乏有效依据，

本土上市干细胞制剂监管审批过程较缓慢等。由于细胞

制品的特殊性，不能与普通药品运用同一套注册、审查、

评价体系，需要独特的评价体系以推动符合规定的干细

胞制剂尽快进入临床甚至上市。可借鉴发达国家的分级

管理制度和快速审批政策，达到在保证干细胞制品安全

性、有效性的基础上加快临床转化进程，集合政府相关

部门、研究机构、企业和受试者一体化，在科学研究法律

规则下，制订符合我国基本国情的干细胞产业监管体

系，推动干细胞领域的快速发展。

3. 4 形成干细胞产业研发、成果转化及市场应用的良

性循环

加强顶层设计，从战略层面统筹推动干细胞产业的

发展。美国作为干细胞产业发展的领跑者，离不开联邦

政府政策及资金投入的支持，干细胞产业属新兴战略产

业，具有创新周期长、研发投入高、风险性高的特点，故

需要大量资金支持研发机构、企业的工作开展。我国政

府可以国家重大科研计划为抓手，带动干细胞产业发

展，加强科技部、国家卫生健康委员会、国家药品监督管

理局及国家各相关部委的沟通协调，重视并倾听干细胞

产业链中利益相关方的意见，推动“产 -学 -研”一体化

发展，以合资或科研入股方式将干细胞技术成果推向市

场，市场反哺研发，形成良性循环，构建新型的干细胞产

业企业，加速干细胞制剂的产业化进程。

4 展望

干细胞产品和干细胞治疗技术在未来无疑会成为

医疗领域的重要板块，及早干预、制订相关的法律法

规，可为干细胞在医疗领域的大力发展与应用奠定坚

实的基础，尽快从宏观上把控干细胞产业的发展方向，

从微观上制订相关政策法规，将监管落在实处，从根本

上解决干细胞的伦理机制建设不全，立法欠缺，监管体

系不完整等问题；借鉴国外先进理论体系的同时，要兼

顾制订符合我国基本国情的政策，探索可在我国平安

落地的完整体系，为干细胞产业的有序发展保驾护航。
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