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专刊 · 细胞与基因治疗转化研究

前言
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目前, 细胞与基因治疗(CGT)已从实验室概念跃升为临床现实并不断迭代更新, 例如CAR-T细胞让晚期

的血液肿瘤患者实现长期无病生存 , 基因编辑疗法一次性矫正β-地中海贫血的遗传缺陷等。这些突破性进

展不仅改写了难治 /复发性疾病和罕见病的治疗范式 , 也倒逼了监管科学、产业生态与伦理治理同步升级。

与传统小分子、生物制剂不同 , CGT产品源于活体 , 兼具个体化制备、批次异质性高、疗效差异大等特征 , 
其研发、生产、质控、流通和随访链条更长也更加复杂 , 亟需一部兼顾 “促创新 ”与 “保安全 ”的顶层法规。

在CGT产业发展与临床转化的关键时刻 , 2025年9月28日国务院正式发布《生物医学新技术临床研究和临床

转化应用管理条例》(以下简称《条例》)。该《条例》首次在国家层面确立了“医疗技术”与“药品/医疗器械”双
轨并行、分类管理的治理框架, 对备案准入、过程监管、风险控制、法律责任做出了闭环设计, 为CGT从“创
新”到“产业”铺就了法治轨道, 也向世界展示了中国以人民健康为中心、创新发展与强化安全的政策保障。

值此政策窗口期, 我们策划出版《细胞与基因治疗转化研究》专刊, 邀请国内细胞和基因治疗领域政策监

管、基础前沿以及相关产业的资深专家和典型代表共同执笔, 设置“专家展望”“前沿进展”“经验分享”三大板

块。其中专家展望: 解读《条例》要义, 剖析伦理底线与监管红利, 描绘中国CGT未来5–10年路线图; 前沿进展: 
系统梳理干细胞、免疫细胞、基因编辑、细胞衍生物等赛道最新数据 , 直击“卡脖子”科学与关键技术 ; 经验

分享: 由国内首批通过备案或注册检验的企业/机构现身说法, 从工艺开发、质量体系建设、临床供应链到真

实世界随访, 提供可复制、可推广的“中国方案”。
我们希望, 这期专刊不仅能成为科研、临床、产业与监管多方对话的“圆桌”, 更能成为广大从业者手中

的“路线图”与“工具书”, 在合规前提下加速CGT产品落地 , 促进该领域健康快步发展 , 最终让更多患者用得

上、用得起、用得好本土创新的细胞或可供临床应用的生物医学新技术。
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血液学机构分会主任委员。长期致力于血液学和再生医学研究, 创立“干细胞效能”
学说, 发现具有超级移植潜力的高效能HSC, 并揭示其失能的关键机制; 提出“血液
生态”概念, 解码血液生态形成与重建, 制定抗氧化造血重建新策略并获得临床验

证; 建立修复冻存脐血造血活性新方法, 开发新型造血细胞系列产品, 拓展更多临
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