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细胞与基因治疗的全球治理路径与中国制度跃迁
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摘要      细胞与基因治疗(cell and gene therapy, CGT)作为生物医药领域的前沿技术, 正推动全

球医疗创新和应用体系的深刻重构, 亦以高风险、高价值特征冲击既有规制。比较典型法域可见, 
以风险分层与加速机制为枢纽, 配套条件性批准与国际认可等工具, 在统一监管与差异化例外之间

实现动态均衡。中国虽已形成全流程治理雏形, 但仍面临法律位阶偏低、制度衔接不足、支付体

系滞后以及伦理治理碎片化等问题。该文基于文献计量与制度比较, 主张以制度顶层设计与分层

标准贯通研发、临床、注册、上市后全链条, 以嵌入式伦理、长期随访与真实世界证据夯实安全

底线, 以差异化审评、前置沟通与监管沙盒提升转化效率, 并通过评审互认与标准对接嵌入全球治

理网络, 推动由制度跟随走向制度塑造的战略跃迁。
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Abstract       CGT (cell and gene therapy), as a frontier technology in biomedicine, is reshaping global health-
care systems while simultaneously challenging existing regulatory frameworks with its high-risk, high-value char-
acteristics. A comparative view of representative jurisdictions shows that risk stratification and expedited pathways, 
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complemented by instruments such as hospital exemptions, conditional approvals, and international recognition, 
have become pivotal in achieving a dynamic balance between unified regulation and differentiated exceptions. 
China has established a preliminary whole-process governance framework for CGT, yet continues to face structural 
constraints including insufficient legal hierarchy, fragmented regulatory pathways, lagging reimbursement mecha-
nisms, and inconsistent ethical oversight. Drawing on bibliometric evidence and comparative regulatory analysis, 
this article argues for the adoption of dedicated legislation and tiered standards to connect the entire chain from 
research and development to clinical application, product registration, and post-marketing surveillance; the inte-
gration of embedded ethics, long-term follow-up, and real-world evidence to reinforce safety baselines; the use of 
differentiated review, early engagement, and regulatory sandboxes to accelerate translation; and active participation 
in international recognition and standard-setting to embed Chinese practices into global governance networks. To-
gether, these measures can support China’s strategic transition from a regulatory follower to a regulatory shaper in 
the global CGT landscape.

Keywords       cell and gene therapy; regulation; governance; institutional shaping

1   问题的提出
细胞与基因治疗(cell and gene therapy, CGT)作

为生命科学与医药产业的前沿技术 , 被广泛认为具

有重塑疾病治疗范式的颠覆性潜能 [1]。其通过核酸

修饰与细胞功能重构直接干预疾病机制 , 为恶性肿

瘤、遗传性疾病、自身免疫病和神经系统疾病等带

来新型治疗手段[2]。然而, 与技术的加速演进形成鲜

明对照的是 , 现行法律规制与监管体系往往滞后于

实践需要 , 由此构成科学前沿高速发展与规范体系

相对滞后的结构性张力 , 使得如何以法治路径回应

技术创新成为亟待破解的关键命题。

在全球层面 , CGT已成为推动医学范式转型

的制度考题。美国通过《21世纪治愈法案》确立 “再
生医学先进疗法 ”(Regenerative Medicine Advanced 
Therapy, RMAT)资格认定机制 , 以加速审评回应临

床急迫[3]。欧盟依托《先进治疗医学产品法规》建立

先进治疗产品 (advanced therapy medicinal products, 
ATMPs)框架 , 并辅以 “医院豁免 ”, 在集中监管与个

体化需求之间寻求平衡[4]。日本则借助《再生医学安

全法》与《药品医疗器械法》确立双轨制, 以条件性

批准吸纳技术不确定性[5]。

与此呼应 , 中国自“十三五 ”规划 [6]与《健康中

国2030》[7]以来 , 将CGT列为生物经济战略重点 , 逐
步形成药物临床试验申请 (investigational new drug, 
IND)与研究者发起的临床试验 (investigator initiated 
trials, IIT)并行的临床研究双轨制 , 并通过药物监管

路径实现上市管理。随着《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》)的

公布并将于 2026年 5月正式施行 , 这一格局有望进

一步演化为 “药物监管上市 ”与 “新技术临床应用上

市 ”双规并行、相互嵌合的制度结构 , 为CGT的临

床转化提供更具弹性与层级分化的制度通道。然而, 
从现实运行情况来看 , 现行制度安排在一定程度上

回应了产业快速发展的迫切需求 , 却仍难掩顶层立

法缺位、制度路径衔接不畅以及伦理治理碎片化

等结构性症结。问题从来不在于CGT是否需要规制, 
而在于能否构建科学、透明、可预期的制度体系 , 
从而完成由制度跟随者向制度塑造者的跃迁。这

不仅关乎患者对创新药的可及性与产业效率 , 更关

乎国家在全球生命科技竞争中的制度竞争力与话

语权。

基于此 , 本文拟在全球生命科技规制的视野下

展开研究 , 以国际监管体系变迁与规制范式的转型

作为问题意识的框架 , 回应技术加速度与制度再造

并行的时代课题。具体而言 , 将围绕在风险治理与

创新激励之间构建制度性均衡这一核心命题 , 审视

中国CGT监管体系的现实逻辑与未来走向。首先 , 
通过文献计量的实证分析揭示CGT的知识生产格局

与技术演进逻辑 , 以确立观察的客观基点 ; 继而 , 通
过比较美国、欧盟、英国与日本的监管模式 , 辨析

其路径差异与制度共性 , 厘清前沿规制的多元逻辑

与内在张力; 再进一步回到本土语境, 梳理监管体系

的历史演进、现实困境与制度障碍 , 揭示科学前沿

与制度滞后之间的深层矛盾; 最后, 提出未来路径选

择与制度建构方案 , 力求在创新驱动与风险治理之

间寻求动态均衡。
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2   全球研究格局与技术演进趋势
为全面把握CGT领域的全球研究发展态势 , 有

必要从学术产出与研究主题的宏观层面进行系统观

察。基于对 2015年至 2024年间国际主流学术文献

的计量分析结果 [基于Web of Science核心合集数据

库进行文献计量分析。采用高级检索策略 , 设定检

索式为 “cell therapy” OR “genetic therapy” OR “gene 
therapy”(主题 ), 限定时间范围为 2015年 1月 1日至

2024年12月31日 , 文献类型为期刊文章 (article), 共
获得相关学术论文33 976篇。为分析全球研究格局, 
选取发文量排名前五的国家 , 使用Origin 2025Pro软
件绘制其年度发文趋势折线图并进行比较分析。在

研究主题层面, 为识别各国高质量研究成果, 按被引

频次对文献进行降序排列 , 分别提取中国及其他国

家前10%高被引论文, 导入VOS viewer与Cite Space
软件开展关键词共现与主题演化图谱分析 , 进一步

揭示CGT领域的研究热点与前沿趋势]可以看到, 十
年来该领域的研究数量呈持续增长趋势 , 已逐渐成

为生命科学与生物医药交叉研究的前沿热点。为揭

示不同国家在该领域的地位与贡献 , 本文选取发文

量居前的主要国家进行比较 , 并结合高被引论文的

主题特征, 梳理其研究方向与前沿演化脉络。

2.1   全球发文态势

2015年至2024年间 , CGT领域的学术产出呈现

出持续上升的总体趋势 , 并逐步形成以美国和中国

为核心的双极格局 (图1)。数据显示 , 美国在这一时

期始终保持全球领先地位 , 发文量从2015年的约千

篇稳步增长至2024年的近1 500篇, 显示出科研体系

与制度供给的长期稳定性。

中国则在近十年内表现出快速增长态势 , 发文

量从2015年的七百余篇提升至2024年的1 200余篇 , 
增幅显著 , 已逐渐缩小与美国的差距。这一趋势表

明 , 中国在政策引导、科研投入和产业布局的共同

作用下 , 正加速进入全球CGT研究的第一梯队。相

比之下, 英国与德国虽保持稳定增长, 但整体增幅有

限, 更体现出制度与科研体系的稳健延续, 而非爆发

式扩张。日本则在该领域维持相对稳定 , 其发文量

变化不大 , 长期保持在200篇左右 , 反映出其在再生

医学与细胞治疗上的传统积累 , 但缺乏持续突破的

动能。

CGT研究的国际产出格局已逐渐显现。一方面, 
美国凭借制度优势与科研网络保持主导地位 ; 另一

方面, 中国正在凭借快速增长趋势实现追赶; 而欧洲

主要国家和日本则更多表现为稳定推进。该格局不

仅揭示了技术发展背后的国家竞争态势 , 也为制度

研究提供了重要观察维度 , 即科研产出与监管政策

之间的互动关系 , 正成为塑造未来产业竞争力的关

键因素。

2.2   合作网络与热点研究分析

在整体发文趋势的基础上 , 若要进一步理解全

球CGT研究格局的内在逻辑 , 仅从数量增长的线性

比较已不足以揭示其学术生态与制度含义。科研产

出的价值不仅体现在绝对数量的增加 , 更体现在其

在全球知识网络中的位置与影响力 , 以及研究主题

如何映射出技术演进与临床需求的动态变化。因而, 
有必要在文献计量的维度之外 , 借助高被引论文、

合作网络与关键词聚类等分析 , 揭示不同国家的制

度嵌入性与学术驱动力。

图1   代表性国家细胞与基因治疗研究发文趋势

Fig.1   Domestic publication trends for CGT research in representative countries 
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2.2.1   国家共现与学术网络格局      在高被引文献

的比较中 , 可以清晰观察到不同国家在全球CGT研
究中的地位、合作网络与科研影响力(图2)。美国以

1 863篇高被引论文遥遥领先 , 显示出其长期的科研

积累与制度供给 , 为学术传播与知识扩散提供了坚

实基础。中国以841篇位居第二, 反映出近年来快速

增长的科研产出已逐渐获得国际认可 , 研究实力和

学术影响力同步提升。英国、德国、法国、意大利、

加拿大、荷兰、西班牙、日本等国虽论文数量相对

有限 , 但仍为全球知识体系的丰富与完善提供了重

要支撑。

从被引频次来看, 美国文献总被引超过28万次, 
凸显其成果在全球范围的高度参考价值和方法论引

领作用。中国以逾10万次位列第二 , 表明其研究成

果正逐渐从 “数量扩张 ”走向 “质量提升 ”, 在全球学

术共同体中的话语权不断增强。欧洲主要国家虽在

总量上不及美中 , 但其高被引成果显示出较高的研

究质量与专业贡献。从合作网络结构来看 , 美国以

1633的总链接强度处于绝对核心位置 , 在学术网络

中形成关键的节点与桥梁 , 显著推动了跨国科研合

作与知识流动。英国、德国、中国的链接强度分列

其后 (788、766、684), 也在区域性和跨区域科研合

作中发挥了重要作用。这表明 , 全球CGT研究正在

形成以美国为核心节点、多国分布式参与的合作格

局。

这一合作与影响力结构揭示出一个重要的制

度启示。在CGT等前沿领域 , 科研产出的数量与质

量固然重要, 但更具决定性的, 是能否在全球合作网

络中占据核心位置 , 进而通过制度设计、学术资源

与跨国协作来塑造技术发展的国际秩序。对于中国

而言 , 如何在保持高产出的同时增强合作网络中的

连接度和制度影响力 , 将直接决定其在未来全球治

理中的话语权与战略地位。

2.2.2   研究主题与热点聚类      通过对 2015年至

2024年间细胞与基因治疗文献的关键词聚类分析 , 
可以发现该领域的研究主题呈现出多维度并行演进

的格局 (图3)。总体而言 , 这些聚类结果可归纳为三

大研究关切, 并分别对应不同的制度与政策含义。

其一 , 核心治疗技术与基础研究的交织。基因

治疗 (gene therapy)、细胞治疗 (cell therapy)与免疫

圆圈大小反映各代表性国家在高被引文献前10%中的发文量, 线条数量表示合作强度, 综合呈现各国在全球CGT研究格局中的地位与联系。

The size of each circle reflects the publication volume of representative countries within the top 10% of highly cited papers, while the number of con-
necting lines indicates the intensity of collaboration. Together, these elements illustrate each country’s position and linkages within the global CGT 
research landscape.

图2   细胞与基因治疗研究Web of science国家分析

Fig.2   Country-level analysis of cell and gene therapy publications in Web of science
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治疗 (immunotherapy)、嵌合抗原 (chimeric antigen)
等关键词紧密关联, 反映出嵌合抗原受体T细胞(chi-
meric antigen receptor T cells, CAR-T)等融合性技术

已成为该领域的标志性方向。这类研究不仅推动肿

瘤治疗的临床突破 , 也凸显出监管体系需要同时回

应基因操作的风险控制与细胞治疗的质量标准 , 从
而提出跨领域规范衔接的新挑战。

其二 , 特定细胞类型与疾病应用的拓展。间充

质干细胞(mesenchymal stem cell)及间充质基质细胞

(mesenchymal stromal cells)等研究主题 , 与心肌梗

死、肝脏疾病、视网膜类器官等疾病和组织修复方

向紧密相关。这表明 , 干细胞的多向分化潜能和免

疫调节特性 , 使其在多疾病场景中展现出广泛临床

价值。但与此同时 , 也要求制度体系在临床试验、

疗效评估与长期随访上建立更为严密的规范 , 以避

免因应用扩张而引发安全与伦理风险。

其三 , 特殊群体与新型材料的辅助应用。儿童

(children)作为关键词聚类之一 , 体现出对弱势群体

治疗的持续关注, 这在伦理与监管层面尤具敏感性。

与此同时, 新型材料如氧化还原响应性聚合物(redox 
responsive polymer)也进入研究前沿 , 显示出其在递

送系统与微环境调控中的潜在价值。这一趋势提示

监管体系需要关注新型材料介入带来的不确定性 , 

并在特殊群体保护方面确立更严格的伦理审查与风

险防控机制。由此可见 , 关键词聚类所揭示的主题

不仅描绘出CGT研究的科学图景 , 更凸显出制度治

理的多重挑战。

2.2.3   研究演进的时间线解析      对2015年至2024
年间细胞与基因治疗研究关键词的时间线观察 , 可
以清晰勾勒出该领域由基础探索到临床应用的演进

轨迹 , 并揭示其背后所蕴含的制度关切 (图4)。在早

期阶段 (2015—2017年 ), 研究重点集中于CGT的基

础性议题。高频出现的 “gene therapy”“expression” 
“delivery”“vectors等关键词, 显示出学界对于核酸表

达机制与递送技术的高度关注。同时 , 嵌合抗原受

体(chimeric antigen receptor)的出现标志着免疫细胞

改造路径的兴起。

进入中期阶段 (2018—2020年 ), 研究主题逐渐

从单纯机制研究向临床关切拓展。关键词中出现了

“management”“children”“cytokine release syndrome”
等 , 表明学界开始关注治疗过程中可能出现的严重

不良反应, 以及儿童等特殊群体的伦理与安全问题。

这意味着制度层面的要求也随之提升 , 不仅需要在

临床试验环节建立风险监测与干预机制 , 还必须对

特殊群体的受试者保护制定更为严格的伦理审查标

准。

图3   细胞与基因治疗研究关键词聚类分析

Fig.3   Keyword clustering analysis of cell and gene therapy research
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在后期阶段 (2021—2024年 ) ,  关键词的演

化凸显出临床应用与多中心合作的重要性 ,  如
“adults”“multicenter”等。这一趋势反映出CGT研究

已由个案性、探索性试验转向更具普遍性和可验证

性的多中心临床路径。由此带来的制度挑战在于 , 
如何通过统一的伦理标准和数据互认机制 , 保障多

中心研究的效率与合规性; 同时, 如何在扩大临床试

验规模的过程中 , 建立动态监管和长期随访的法律

框架。

关键词时间线的变化不仅揭示了CGT研究的

科学演进逻辑 , 更反映了其制度治理需求的阶段性

转变。从早期的风险识别 , 到中期的不良反应管控

与特殊群体保护 , 再到后期的多中心试验规范与临

床体系完善。未来 , 随着CGT研究进一步迈向规模

化应用 , 其治理体系亦必须实现由碎片化应对向全

周期、系统化规制的转型。

3   国际监管体系比较
在全球治理的语境中 , 不同国家与地区在各自

法律传统、医疗体系与产业战略的塑造下 , 逐步生

成差异化的CGT监管模式。可以看到 , 各国制度设

计一方面力求回应前沿疗法在临床层面的急迫需

求 , 另一方面又不得不在风险防控与伦理约束之间

确立自身的底线秩序。正是在这种双重张力之中 , 
制度选择呈现出独特的逻辑起点与演进方向。比较

这些路径 , 不仅有助于洞察国际制度分化背后的治

理理性 , 也为中国在制度重构过程中提供参照与差

异化借鉴的可能。

3.1   主要国家监管体系现状

作为全球CGT研发、转化与监管制度创新的重

要引领力量 , 美国、欧盟、英国及日本立足各自法

律传统、医疗体系与产业战略 , 构建了各具特色的

监管框架。

3.1.1   美国      在CGT的监管图景中, 美国无疑占据

制度创新的前沿位置。不同于传统药品以线性审评

为核心的逻辑 , 美国逐步确立了一种以风险分层为

轴心、加速机制为支点的治理模式。这种模式在技

术高度不确定与临床迫切需求之间搭建起张力均衡

的秩序, 使制度既能承受创新的冲击, 又不至于放弃

安全的底线。

其一 , 在法律框架上 , 美国通过《公共卫生服务

法》与《联邦食品、药品与化妆品法》奠定基础, 并以

《联邦法规》第21章第1 271节为核心确立“361/351双
路径 ”结构 [8]。低风险产品可经简化程序快速进入

应用 , 高风险产品则被严格纳入生物制品审评。这

种分层治理逻辑体现了美国将制度理性直接嵌入风

图4   细胞与基因治疗研究关键词时间线分析

Fig.4   Keyword timeline analysis of cell and gene therapy research

#0 Immunotherapy

#1 Chimeric antigen

#2 Cell therapy

#3 Gene therapy

#4 Retinal organoids

#5 Children

#6 Mesenchymal stem cell

#7 Myocardial infarction

#8 Redox responsive polymer

#9 Tissue engineering

#10 Mesenchymal stromal cells

#11 Activation

#12 Liver
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险等级的努力。其二, 在组织架构上, 美国食品药品

监督管理局 (Food and Drug Administration, FDA)于
2022年将原“组织与先进疗法办公室”(Office of Tis-
sues and Advanced Therapies, OTAT)升级为“治疗产

品办公室”(Office of Therapeutic Products, OTP), 以
强化专业性与前瞻性。这一机构性调整不仅是行政

优化 , 更是对CGT复杂性与产业化速度的回应。其

三 , 在政策工具上 , 《21世纪治愈法案》下设立的 “再
生医学先进疗法”资格认定, 成为美国最具代表性的

加速机制[3]。其通过条件性放宽换取临床急需, 在优

先审评、滚动提交和高频沟通中为企业提供前所未

有的制度红利 , 同时又以事中监管与后续验证抵消

早期证据不足的风险。

更为关键的是 , 美国在二十余年的监管实践中

不断积累技术指南 , 涵盖化学、制造与控制 (Chem-
istry, Manufacturing and Controls, CMC)、非临床研

究、临床设计、长期随访与风险监测 , 逐渐勾勒出

全生命周期的治理雏形。尤其是在罕见病与儿童疾

病等伦理敏感领域 , 美国通过孤儿药认定与动态风

险评估展现出制度的柔性 [3,9]。总体而言 , 美国监管

模式的制度逻辑在于 , 通过风险分层确立差异化治

理秩序, 通过加速机制维持效率与创新动力, 两者结

合形成一个科学评估与制度前瞻并存的多层次体

系。这为全球CGT治理提供了重要参照 , 也表明了

在科学前沿与制度滞后之间 , 完全可以通过制度工

具的灵活运用寻找到动态平衡。

3.1.2   欧盟      欧盟在CGT的监管建构中, 选择了一

条以集中化与例外化并置为特征的路径。其制度逻

辑不在于单纯的技术规制 , 而在于在统一立法与多

元差异之间维系动态张力。2007年颁布的《先进治

疗医学产品法规》[Regulation (EC) No.1394/2007]首
次将CGT纳入“先进治疗产品”的专门范畴 , 并通过

修订既有药品法规 , 完成了从立法层面到制度框架

的体系化整合 [4]。同时 , 围绕人体组织与血液的采

集、捐赠与检测, 欧盟辅以一系列专项指令, 从源头

将伦理与安全纳入法治逻辑之中 , 凸显出以法律技

术塑造风险边界的制度自觉。

在实践层面 , 欧盟药品管理局 (European Medi-
cines Agency, EMA)通过先进治疗委员会 (Commit-
tee for Advanced Therapies, CAT)、人用药品委员会

(Committee for Medicinal Products for Human Use, 
CHMP)及药物警戒风险评估委员会 (Pharmacovigi-

lance Risk Assessment Committee, PRAC)的分工协

作 , 形成覆盖分类、科学评估、上市决定与后续风

险监测的全链条治理[4]。这一多委员会架构, 表面上

是审评程序的技术分化, 实则体现了“科学性”与“合
法性 ”的双重制度诉求。一方面集中监管资源以确

保权威与一致性 , 另一方面以风险再评价回应不确

定性, 维持制度的动态可持续。

值得注意的是 , 2007年的《先进治疗医学产品

法规》中特设的“医院豁免”机制, 为成员国医疗机构

在严格条件下为特定患者制备和使用未获集中许可

的ATMP提供空间。这一例外制度既回应了个体化

需求的紧迫性 , 也暴露出了国家间实施差异所引发

的监管协调困境 , 成为了统一性与多样性张力的典

型缩影[10]。此外, 欧盟并未固守既有架构, 而是通过

立法现代化不断调整监管边界。2023年提出的药品

立法修订方案 , 正是试图在公共卫生危机与新兴疗

法的双重挑战下重塑制度弹性 [11]。由此可见 , 欧盟

的模式并非静态 , 而是通过集中化规则和例外化机

制的双重结构 , 在安全性、效率与可及性之间寻求

多重平衡。

3.1.3   英国      自21世纪第二个十年起, 英国在CGT
领域持续展现制度活力与临床突破。2015年 , 伦敦大

奥蒙德街医院首次利用基因编辑细胞疗法救治“难治

性”白血病患儿 [12]。2023年底 , 英国又率先批准基因

编辑疗法Casgevy, 用于12岁及以上镰状细胞病和输

血依赖型β地中海贫血 , 标志着基因编辑治疗从实验

室探索正式迈入常规临床 [13]。这些节点不仅是医学

里程碑, 更是监管制度与科学前沿互动的投射。

脱欧则成为英国监管体系的转折点。自2020年
1月31日起, 英国药品与保健品监管局(the Medicines 
and Healthcare Products Regulatory Agency of the 
United Kingdom, MHRA)脱离EMA的集中授权 , 全
面承担ATMP从临床试验到上市许可的全流程监管 , 
既需确立独立的制度权威 , 也要在全球竞争格局中

重塑合法性与效率 [11]。事实上 , 英国在脱欧过渡期

仍维持与欧盟的制度接口 , 先后通过欧洲委员会决

定依赖程序(European Commission Decision Reliance 
Procedure, ECDRP)和国际认可程序 (International 
Recognition Procedure, IRP)采信FDA、EMA等机构

的结论, 在保持安全性的同时缩短审评周期, 展现出

制度自主化与国际化的双重性[14]。

与此同时 , 英国并未止步于路径依赖 , 而是通
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过多元机制回应临床急迫需求。早期准入计划(Early 
Access to Medicines Scheme, EAMS)与创新许可准

入通道 (Innovative Licensing and Access Pathway, 
ILAP)不仅允许滚动递交与前置沟通, 更通过与国家

卫生与临床优化研究所 (National Institute for Health 
and Care Excellence, NICE)、英国国家医疗服务体

系 (National Health Service, NHSE)、苏格兰药品联

盟(Scottish Medicines Consortium, SMC)等多方协作, 
将科学评估与支付决策嵌入同一框架 [15]。工党政府

提出的“监管创新办公室”进一步释放出制度跨部门

整合的信号 [16]。由此可见 , 英国的制度逻辑是在制

度独立与全球衔接之间谋求平衡。其特征在于 , 以
制度接口维持国际信任 , 以灵活通道回应临床需求 , 
并通过跨部门协调推动制度前瞻性。英国的经验表

明, 在后脱欧语境下, 制度塑造不仅是法律与技术的

安排, 更是一种政治与战略选择。

3.1.4   日本      近年来, 日本在CGT领域建立了一套

独立于传统药品和医疗器械的监管路径 , 将相关产

品统一定义为“再生医疗等制品 (Regenerative Medi-
cal Products, RMP)”。2013至2014年, 日本相继出台

《再生医学安全法》(Act on the Safety of Regenerative 
Medicine, ASRM)、《再生医学推进法》与修订后的

《药品医疗器械法》(Act on Pharmaceuticals and Med-
ical Devices, PMD Act), 首次将再生医疗产品自传

统药械监管体系中独立出来 , 在法律层面确立了再

生医学的独立身份 [11,17-18]。这主要是源于日本为了

推进其人诱导多能干细胞 (induced pluripotent stem 
cells, iPSCs)产业的发展。

在运行逻辑上 , 通过“双轨制”实现科研探索与

产业转化的制度分野。日本厚生劳动省 (Ministry of 
Health, Labour and Welfare, MHLW)依托《再生医学

安全法》专责管理不以上市为目的的再生医学临

床研究 , 并按照技术风险分为 I~III级 , 形成差异化

伦理与安全审查机制 [5,19]。日本药品和医疗器械管

理局 (Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, 
PMDA)则依据《药品医疗器械法》面向以产业化为

目标的产品开发, 确立注册试验与审批程序[5]。

更为独特的是 , 在制度层面 , 日本在《药品医疗

器械法》下设立了“条件性及时间限定批准制度”, 允
许在确认安全性与初步疗效后授予最长七年的有限

上市许可 , 期间要求企业以真实世界数据支撑最终

审批。这一机制在高风险与高需求的张力下提供了

“先应用、后验证”的路径, 既满足患者的临床急迫性, 
又通过延后审查机制强化风险治理 [5]。然而 , 正是

这种在制度边界上相对宽松的安排 , 使得医疗技术

路径与药品注册程序并行运行 , 也因监管不确定性

与患者保护不足而饱受批评 , 凸显出制度弹性与安

全底线之间难以回避的内在张力 [20]。与此同时 , 日
本引入了“先驱审查指定制度 (Sakigake)”, 要求企业

必须优先或同步在日本申报 , 获批后可享受优先咨

询、预审查、快速审评以及专属监管协调等政策支

持, 为具有重大潜力的疗法提供政策激励, 形成与美

国再生医学先进疗法资格认定、欧盟优先药物 (Pri-
ority Medicines Scheme, PRIME)计划呼应的制度创

新 [21]。此外 , 日本还在药品生产质量管理规范(good 
manufacturing practice of medical products, GMP)体
系之外建立了再生医疗等制品生产与质量管理规

范 (Good Gene, Cellular, and Tissue-Based Products 
Manufacturing Practice, GCTP), 允许企业在生产工

艺尚未完全验证时先行上市 , 并在商业化过程中逐

步积累工艺稳健性数据 , 这一设计特别契合自体细

胞治疗产品“小批量、高异质”的特性。

由此 , 日本在再生医疗监管上展现出制度逻辑

的多重面向。一方面, 通过《再生医学安全法》与《药

品医疗器械法》的双轨分野, 确立研究与产业的法律

边界; 另一方面, 通过条件性批准与先驱审查指定制

度 , 将监管的灵活性嵌入制度结构之中。在监管策

略上日本形成了 “前快后严 ”的思路 , 前期以条件批

准和GCTP降低研发与CMC门槛 , 以满足临床急迫

性 ; 后期则依托真实世界数据与上市后研究补足证

据。然而, 日本制度运行的代价亦不容忽视, 其多数

获批产品依赖小样本、无对照的临床研究 , 证据强

度相对薄弱 , 由此引发监管审慎性与患者保护充分

性之间的制度性争议[22]。

3.2   差异、共性与制度启示

综观美国、欧盟、英国与日本在CGT监管上的

制度实践, 不难发现, 不同法域在路径选择与制度工

具上各具特色 , 而在治理逻辑与价值回应上又逐渐

趋同。

其一 , 差异性主要体现在制度构造与政策工具

的多元化。美国以内生于《公共卫生服务法》《联邦

食品药品与化妆品法》的体系为基底 , 通过 “再生医

学先进疗法”资格认定与优先审评等机制, 确立风险

分层和加速通道并行的多层级结构。欧盟依托《先
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进治疗医学产品法规》, 辅之以集中授权与医院豁

免 , 在统一监管与差异化例外之间形成双重逻辑。

英国脱欧后则以强化其药品与保健品监管局独立裁

量为依托 , 通过国际认可程序、创新许可与早期准

入计划 , 开辟自主化兼国际化的并行路径。日本因

国家战略推动诱导多能干细胞发展, 借助《再生医疗

安全法》与《药品医疗器械法》构建双轨制, 并通过条

件性批准与先驱审查指定制度 , 在灵活性与安全性

之间寻求平衡。

其二, 共性体现在对CGT“高风险–高价值”双重

属性的回应逻辑。各国无不围绕如何在诸如CGT先
进疗法的安全与创新之间求得均衡展开。美国着重

长期随访与风险控制 , 欧盟强调药物警戒与全生命

周期监管 , 英国与日本则通过多层级伦理审查与动

态验证实现制度兜底。无论是美国的 “再生医学先

进疗法 ”资格、欧盟的PRIME优先药物计划、英国

的早期准入与创新许可通道 , 抑或日本的条件性批

准与先驱审查指定制度 , 均揭示出以患者急需与技

术潜力为导向的差异化审评逻辑 , 体现出全球监管

正转向动态评估与全链条治理的趋势。

总体观之, 四大法域的制度实践表明, CGT监管

的真正议题 , 不在于如何设定某一静态的规制模型 , 
而在于如何在科学前沿与制度回应之间维持持续可

调的动态平衡。从国际经验来看 , CGT监管体系的

演进普遍呈现出制度化、风险分层及动态平衡的三

大逻辑 , 其内核在于以循证机制调节科学创新的高

度不确定与社会需求与可接受性之间的张力。由此

形成的灵活、审慎并行范式 , 已逐渐成为高风险创

新领域的治理共识。以科学证据作为规制正当性的

基底, 以患者福祉与实际需求作为制度价值导向, 并
以制度适应性与程序透明性作为可持续运作的支撑

结构。然而 , 制度设计从来不是抽象理念的简单移

植 , 而是深植于各国法治传统、行政体制与产业战

略的综合产物。因此, 对中国而言, 在比较借鉴中确

立自主的制度逻辑 , 使制度设计既能契合科学合理

性 , 又能承载国家在生命科技竞争中的制度战略与

规范话语权。

4   中国监管体系的演进与现实困境
与美国、欧盟、英国和日本等主要法域相比 , 

中国在CGT领域的制度建构虽起步稍晚 , 但在全球

治理格局中已逐步展现出独特的路径选择。国家

层面将CGT纳入科技创新与生物经济发展的战略重

点 , 推动监管科学与产业政策的深度融合。与国际

经验类似, 中国监管体系同样经历了从探索到规范、

从局部到全链条的演进过程 , 但在制度位阶、路径

衔接与伦理治理等方面仍存在独特的现实困境。要

理解当前制度挑战与未来改进方向 , 必须回溯监管

体系的历史演进 , 梳理其从最初的个案管理到制度

确立的逻辑。

4.1   监管体系的历史演进与“双轨制”框架

我国CGT的监管体系经历了一个从零散探索

到逐步规范, 再到初步体系化和国际化的演进过程。

20世纪90年代初 , 国内已经出现CGT的临床试验个

案, 但彼时监管制度尚不成熟, 审批与质量控制缺乏

明确依据[23]。1993年, 原卫生部药政管理局发布《人

的体细胞治疗及基因治疗临床研究质控要点》[24], 首
次将此类研究纳入《药品管理法》框架之下 , 标志着

我国CGT初步进入法制化管理阶段。1999年 , 国家

药监局又通过《新生物制品审批办法》[25]和《药物临

床试验管理规范》[26], 正式将基因治疗纳入药品监管

范畴, 奠定制度发展的起点。

进入21世纪后, 监管逐步走向系统化。2003年, 
国家药品监督管理局药品审评中心发布细胞治疗和

基因治疗质量控制技术指导原则 [27-28], 首次提出较

为完整的质量标准。同年 , 科技部与原卫生部联合

颁布《人胚胎干细胞研究伦理指导原则》, 补充了干

细胞研究及应用的伦理维度规制。此后 , 2009年的

《医疗技术临床应用管理办法》[29]出台 , 将干细胞治

疗、免疫细胞治疗、基因治疗等列为 “第三类医疗

技术”, 强调临床应用须经审批与安全伦理评估。这

一时期的制度特征 , 是通过技术规范和伦理审查的

双重路径, 为CGT提供了初步基本制度框架, 但药品

监管与医疗技术管理的边界愈发模糊。

2011至2013年间 , 随着我国干细胞治疗乱象频

发[30], 国家卫生和计划生育委员会启动专项整顿, 暂
停未经批准的临床研究。2015年《干细胞临床研究

管理办法(试行)》正式实施[31], 明确干细胞治疗不再

按照 “第三类医疗技术 ”管理 , 而是转入备案制。这

标志着我国干细胞临床研究路径逐渐走向制度化、

透明化。2017年成为转折点, 国家药监局发布《细胞

治疗产品研究与评价技术指导原则 (试行 )》[32], 要求

细胞治疗药物研发与生产严格遵循《药品生产质量

管理规范》。由此, 我国在细胞治疗尤其是干细胞临
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床研究管理方面正式形成“双轨制”监管模式。一方

面 , 以产业化为导向的产品须通过国家药监局递交

IND申请 , 进入药品注册通道 , 实现标准化、可验证

的审评体系 , 保证安全性、有效性与质量控制的确定

性, 如2017年12月国家药监局受理国内首个CAR-T疗
法的IND申请[33]。另一方面, 以探索性临床研究为目

标的项目则通过研究者发起的 IIT路径进行备案 , 由
国家卫生健康委员会及地方卫生部门负责监督管

理, 保留科研探索的弹性, 支持早期概念验证、剂量

探索和作用机制研究。如有多款CGT产品通过 IIT
积累了关键临床数据 [34], 不仅在早期评估了产品的

安全性与有效性 , 也可为后续产品优化与研发策略

调整提供了重要依据。这种临床研究“双轨制”的确

立, 使科研探索与药品开发各自进入制度化轨道, 在
一定程度上既强化了安全性与规范性 , 也为技术创

新保留了一定程度的灵活性。

作为中国CGT监管体系中的关键制度装置 , 双
轨制在早期临床探索与技术转化阶段承担了承前启

后的枢纽功能。通过构建以 IIT与 IND并行运作为特

征的制度安排 , 该框架一方面赋予了科研机构与临

床团队更大的临床研究设计与路径选择空间 , 弱化

了对传统的IND单一路径的过度依赖; 另一方面显著

压缩了诸如CGT等创新药从机制研究、概念验证到

进入临床探索的时间窗口 , 形成了有别于传统药物

研发注册路径的加速通道。在此意义上 , 双轨制的

制度逻辑并不仅仅体现在程序上的高效灵活 , 更体

现在其为高等学校、科研院所、企业等在早期阶段

积累临床证据、校准产品开发策略与风险结构提供

了制度化试验场 , 成为中国在全球CGT制度竞逐中

培育后发优势、弯道超车可能性的关键支点。2025
年6月, 美国FDA在CGT专题圆桌会议上将中国双轨

制作为重点案例 , 多位专家指出该模式在提升研发

活跃度、缩短转化周期方面成效显著 , 并警示若美

国继续固守单一路径监管 , 其先发优势可能被削弱
[35]。在干细胞临床研究的 “双轨制 ”确立之后 , 其他

细胞类型以及基因治疗的临床研究管理制度进一步

将其作为参考 , 同时走向全链条的治理路径。2019
年 , 国家卫生健康委员会发布《体细胞治疗临床研究

和转化应用管理办法 (试行 )》征求意见稿 [36], 推动临

床研究规范化。2020年 , 国家市场监督管理总局发

布《药品注册管理办法》[37]及其配套文件 , 则明确了

CGT产品注册路径与资料要求 , 提升了产业化可预

期性。2021年至今 , 国家药品监督管理局又陆续出

台涉及基因修饰细胞、体内基因治疗、长期随访、

风险管理及质量生产等多个领域的指导原则 , 初步

构建了覆盖研发、临床、审批、生产与上市后监管

的全生命周期治理体系(表1)。
进入 2025年 , 我国监管体系进一步对接国际。

国家药品监督管理局药品审评中心 (Center for Drug 
Evaluation, CDE)在7月发布《先进治疗药品的范围、

归类和释义 (征求意见稿 )》, 首次系统界定 “先进治

疗药品”的范畴, 涵盖细胞治疗、基因治疗及组织工

程产品, 并细化为非基因修饰细胞、基因编辑细胞、

溶瘤病毒等亚类 [38]。这一分类标准借鉴美国FDA和

欧盟EMA的经验 , 推动我国监管体系在科学性、透

明性和可预期性上与国际接轨。同年6月, 国家药监

局又发布《关于优化创新药临床试验审评审批有关

事项的公告 (征求意见稿 )》[39], 提出缩短审评时限、

重点支持全球同步研发项目 , 进一步提升审评效率

与制度响应力。

更为重要的是 , 2025年10月 , 《条例》正式出台

并将于2026年5月实施, 这标志着我国包括CGT在内

的生物医学新技术临床研究和转化迈入新一轮制度

化、规范化的发展阶段。《条例》在总结过去十年干

细胞临床研究备案管理经验基础上 , 重构生物医学

新技术临床研究与应用监管框架 , 有望进一步演化

为“药物监管上市”与“新技术临床应用上市”双规并

行、相互嵌合的制度结构 , 为CGT的临床研究和转

化提供更具弹性与层级分化的制度通道。

纵观这一历史脉络 , 我国CGT监管体系从较为

波动向逐渐稳定的路径演进 (图5)。在这一过程中 , 
制度逻辑始终围绕安全与创新的张力展开。一方面

不断强化风险防控 , 另一方面通过临床研究的双轨

制为创新疗法创造制度空间。

4.2   中央与地方的协同探索与制度试验

在国家战略的整体引导下 , 中国的CGT监管不

仅依赖中央层面的法律法规与技术指南逐步建构起

顶层制度框架 , 同时也通过地方 “先行先试 ”的制度

创新 , 实现了中央与地方的互动协同。这种自上而

下与自下而上的结合 , 逐渐形成了兼顾产业促进、

风险控制与权利保障的多层次治理格局。

在地方层面 , 深圳率先走出制度创新的一步。

2023年3月 , 《深圳经济特区细胞和基因产业促进条

例》[40]正式施行 , 成为我国首部专门针对细胞与基因
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表1   中国细胞与基因治疗领域主要技术指导原则与规范

Table 1   Principal technical guidelines and standards for cell and gene therapy in China
类别

Category
名称

Title
发布时间

Issuance date

Pharmaceutical 
evaluation

Considerations for the Pharmaceutical Research and Application Dossier of Cell Therapy Products for Clinical Trial Ap-
plications

March 2018

Technical Guideline for Pharmaceutical Research and Evaluation of Immune Cell Therapy Products (Trial Implementa-
tion)

May 2022

Technical Guideline for Pharmaceutical Research and Evaluation of Ex Vivo Gene Modification Systems (Trial Implemen-
tation)

May 2022

Technical Guideline for Pharmaceutical Research and Evaluation of In Vivo Gene Therapy Products (Trial Implementa-
tion)

May 2022

Technical Guideline for Pharmaceutical Research and Evaluation of Human Stem Cell Products (Trial Implementation) April 2023

Non-clinical 
research

Technical Guideline for Non-clinical Research of Genetically Modified Cell Therapy Products (Trial Implementation) November 2021

Technical Guideline for Non-clinical Research and Evaluation of Gene Therapy Products (Trial Implementation) December 2021

Technical Guideline for Non-clinical Research of Human Stem Cell Products January 2024

Technical Guideline for Non-clinical Research of Adeno-associated Virus Vector-based Gene Therapy Products December 2024

Clinical trials Guiding Principles for Quality Control and Preclinical Research of Stem Cell Preparations (Trial Implementation) July 2015

Technical Guideline for Clinical Trials of Immune Cell Therapy Products (Trial Implementation) February 2021

Technical Guideline for Long-term Follow-up Clinical Studies of Gene Therapy Products (Trial Implementation) December 2021

Technical Guideline for Clinical Risk Management Plans for Marketing Authorization Applications of Chimeric Antigen 
Receptor T Cell (CAR-T) Therapy Products

January 2022

Technical Guideline for Clinical Trials of Tumor Active Immunotherapy Products (Trial Implementation) April 2023

Technical Guideline for Clinical Trials of Human Stem Cell and Derived Cell Therapy Products (Trial Implementation) June 2023

Technical Guideline for Clinical Communication and Exchange Related to Cell and Gene Therapy Products December 2023

Technical Guideline for Clinical Trials of Mesenchymal Stem Cells in the Prevention and Treatment of Graft-versus-Host 
Disease (Draft for Comments)

September 2023

Q&A on Pharmaceutical Change Research for Autologous CAR-T Cell Therapy Products November 2023

Technical Guideline for Clinical Trials of Chimeric Antigen Receptor T Cells in the Treatment of Hematologic and Lym-
phatic System Malignancies (Draft for Comments)

August 2024

Technical Guideline for Clinical Pharmacology Research of Cell Therapy Products (Trial Implementation) November 2024

Technical Guideline for Clinical Trials of Chimeric Antigen Receptor T Cells in the Treatment of Hematologic and Lym-
phatic System Malignancies (Trial Implementation)

December 2024

Technical Guideline for Clinical Trials of Gene Therapy Products for Thalassemia (Trial Implementation) February 2025

Production General Requirements for Microbial Examination of Cell-Based Products October 2021

Guiding Principle for Bioassays Based on Genetically Modified Cell Lines December 2021

Guidelines for Quality Management in the Manufacture of Cell Therapy Products (Trial Implementation) October 2022

Guidelines for Manufacturing Inspection of Cell Therapy Products January 2025

Quality research 
and control

Technical Guideline for Research and Evaluation of Cell Therapy Products (Trial Implementation) December 2017

Considerations for Quality Control Testing Research and Non-clinical Research of CAR-T Cell Therapy Products June 2018

Technical Guideline for Evaluation of Immune-Related Adverse Events in Antitumor Therapy May 2022

Management of 
clinical studies

Administrative Measures for Clinical Research on Stem Cells (Trial Implementation) July 2015

Administrative Regulations on Clinical Application of Novel Biomedical Technologies (Draft for Comments) February 2019

Administrative Measures for Clinical Research and Translational Application of Somatic Cell Therapy (Trial Implementa-
tion) (Draft for Comments)

March 2019

Administrative Measures for Clinical Research Initiated by Investigators in Healthcare Institutions (Trial Implementation) September 2021

Guidance for Clinical Research Work on Somatic Cells (Draft for Comments) May 2023

Guidance for Clinical Research Work on Somatic Cells (Trial Implementation) August 2023

  Regulations on the Clinical Research and Clinical Translation Application of New Biomedical Technologies October 2025
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产业的地方性法规。这部条例覆盖细胞采集与储存、

产品研发、拓展性临床试验、基因技术应用、上市

许可与生产等多个环节 , 既明确了监管的法律责任 , 
也配套设置了产业支持与保障措施。通过这种全链

条的制度设计 , 深圳在立法层面实现从研发到临床

再到产业应用的整体规制 , 为地方推动战略性新兴

产业提供系统化的法律工具 , 也为国家在尚处探索

阶段的制度空白提供“试验田”式的经验。

与此同时 , 广东省亦在横琴粤澳深度合作区推

动前沿制度试验。2023年3月 , 《横琴粤澳深度合作

区发展促进条例》出台, 明确支持干细胞与体细胞等

前沿医疗技术研发 , 允许符合条件的医疗机构经备

案后开展相关临床研究 , 并鼓励与内地及港澳机构

开展合作交流 , 以提升临床研究能力 [41]。同年12月 , 
商务部与国家发展改革委联合发布《关于支持横琴

粤澳深度合作区放宽市场准入特别措施的意见》[42], 
提出在医药健康领域探索新的市场准入机制 , 推动

制定干细胞制剂质量复核与实验室资质认定标准 , 
并支持建设具备细胞治疗产品检定能力的第三方机

构。同时 , 该政策鼓励在合作区注册并实质经营的

企业开展国际合作临床试验。由此可见 , 横琴的探

索不仅体现出地方制度创新与国家战略的深度衔

接 , 也可能为我国CGT产业在特定区域内的临床转

化与国际合作提供具有制度保障的实践范式。

2025年3月 , 上海则施行《上海市药品和医疗器

械管理条例》[43], 这是全国首部全面覆盖药品和医疗

器械研发、生产、经营与使用的地方性法规 , 其中

专门对CGT提出了精准支持举措。例如 , 该条例鼓

励符合条件的机构开展临床试验合作 , 推动真实世

界数据在监管与临床评价中的应用 , 支持保险机制

介入以降低试验风险 , 并指引全过程质量管理与数

字化追溯体系的建设。以上海瑞金医院牵头的多中

心CAR-T真实世界研究为例, 全国17个中心纳入101
例患者, 中期数据显示12个月总生存率84.3%、缓解

率83.2%, 安全性良好 , 为我国CAR-T真实世界证据

积累及上市后监测、疗效评估制度设计提供了重要

实践依据 [44]。这些制度安排不仅强化了监管的科学

化与透明化 , 也反映出上海作为全国医药创新高地 , 
在政策层面力求探索与国际监管趋势对接的主动姿

态。

与此同时 , 海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区

在干细胞治疗监管制度探索方面迈开了新的一步。

2025年第二届乐城干细胞大会 , 以首次成体系发布

干细胞项目定价备案、准入条件与转化路径等规范

性文件为标志 , 使这一特殊区域在干细胞治疗领域

由政策倡导阶段正式迈入制度化试点与路径验证阶

图5   中国细胞与基因治疗监管体系的演变路径与规范化进程

Fig.5   Evolution and standardization pathway of China’s regulatory system for cell and gene therapy
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Research of Cell Therapy Medicinal Products (Trial 
Implementation)
•   2025 Guidelines for Production Inspection of Cell Therapy 
Products; Opinions on Comprehensively Deepening the Reform 
of Drug and Medical Device Supervision to Promote the 
High-quality Development of the Pharmaceutical Industry; 
Scope, Classification and Interpretation of Advanced Therapy 
Medicinal Products (Draft for Comments)

•   2011 Notice on Self-Correction 
of Stem Cell Clinical Research and 
Application

Suspend unauthorized
clinical research Advanced therapy medicinal products

Pharmaceuticals

The third category of
medical technology

“Dual-track” clinical research

Biomedical new
technologies
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段[45]。然而, 须注意的是, 这种允许未经药品监管部

门批准上市的干细胞治疗在特定条件下进入收费

轨道的制度安排 , 对我国CGT的科学创新逻辑、临

床转化路径乃至未来市场格局所可能带来的深远影

响 , 仍需时间予以检验。面对这一监管沙盒式的创

新机制, 我们更应保持审慎姿态, 以避免制度前行的

速度超越风险控制的能力。

这些地方层面的积极探索与制度创新 , 本质上

是国家战略在区域层面的具体化与实验化。中央通

过顶层设计确立基本规范与政策导向 , 而地方则通

过率先立法、试点政策和标准制定 , 将战略目标落

地为可操作的制度实践。这种 “中央–地方 ”互动的

制度逻辑 , 使我国在CGT监管上逐渐形成多层次、

全链条的政策组合。从整体效果来看 , 地方的先行

先试不仅有助于提升我国在CGT产业治理上的制度

适应性 , 也增强全球制度竞争中的战略灵活性。随

着地方法规体系的不断完善、行业标准的持续制定

以及临床应用试点的稳步推进 , 我国的CGT监管正

从中央主导、地方补充逐渐形成中央与地方协同、

顶层设计与基层创新互动的格局。

4.3   核心制度挑战

如前所述 , 在政策牵引与技术跃迁的双重驱动

下 , 我国CGT快速崛起 , 监管体系雏形初具 , 临床研

究数量与活跃度持续攀升 [34]。研发机构与企业已从

早期跟随与试点 , 转向具备自主研发、临床研究、

规模化生产及GMP与数据合规管理的系统能力 , 不
仅在CAR-T、基因治疗等领域实现产品上市或进入

国际多中心临床试验 , 也开始参与国际标准制定。

科研投入、企业参与与政策支持三股力量加速汇

聚 , 中国CGT正处于由探索试验转向规范发展的关

键阶段。截至2024年 , 中国细胞治疗研发管线规模

已居全球第二 [46], 2025年前后干细胞药物与重组腺

相关病毒(recombinant adeno-associated virus, rAAV)
基因治疗相继获批 , 截至2025年第二季度 , 我国共6
个CAR-T、1个干细胞疗法和1个基因疗法上市[47-48], 
显示监管体系对前沿生物医学技术的积极回应。然

而 , 我们应当清醒意识到 , 在这高速扩张的背后 , 制
度的深层瓶颈与挑战亦日益凸显。

首先是制度衔接不足与规范碎片化的问题。目

前我国CGT监管体系主要依托部门规章、政策文件

和技术指南 , 缺乏一部具有统摄力与最高法律效力

的专门立法。将于2026年5月施行的《条例》作为首

部系统规范前沿技术临床研究与转化应用的行政法

规, 对技术定义、伦理审查、备案制度、转化许可、

监督管理及法律责任等作出了明确规定 , 在制度层

面填补了长期的空白 , 初步构建了CGT从科研发现

到临床转化的制度通道。然而 , 从规范层级与适用

范围来看 , 该条例仍属行政法规 , 虽然确认了包括

CGT在内的新技术临床研究在临床转化中的制度地

位 , 但更为关键点是CGT在法律意义上究竟应被界

定为“药”“技术”还是“药–技融合体”, 其性质定位直

接影响监管路径与权责结构 , 目前仍有待立法与司

法进一步明确。

规范层级不高与性质界定模糊 , 已经在司法实

践中表现为裁判标准的明显分裂。在若干涉及干细

胞治疗的民事纠纷案件中 , 不同法院对干细胞干预

行为的效力作出了截然相反的认定 , 反映出缺乏统

一法律依据下的司法裁判分歧 [49]。由此可见 , 现有

以分散条款和部门规章为主的立法格局 , 客观上导

致部门职责交叉、监管逻辑不一致与规则适用割裂, 
亟须通过顶层设计予以系统整合 , 以实现从零散规

制向体系规制的转变。

其次是研发向产业化转化的结构性瓶颈。尽管

近年在 IIT与 IND双轨临床研究架构下 , 我国CGT临
床研究数量快速攀升 , 但成果迈向产业化的整体效

率仍然偏低。据《中国新药注册临床试验进展年度

报告(2024年)》,  当年登记的CGT临床试验115项, 同
比增长42%, 但超过一半集中在 I期 , III期试验不足

6%。这表明大量项目仍停留在早期探索阶段 , 真正

进入关键临床验证和上市转化的比例极低 [50]。制度

上的原因在于IND与IIT缺乏衔接机制, IIT积累的数

据难以转化为 IND注册的有效支撑 , 形成路径割裂。

截至2024年8月 , IIT项目数量占比超过90%, 而医药

企业发起的药物临床试验 (industry-sponsored clini-
cal trial, IST)不足10%, 反映出科研热、产业冷的结

构性矛盾 [46]。这种制度分离既延长研发周期 , 放大

不确定性 , 又带来监管模糊 , 使创新生态缺乏持续

性。在肯定 IIT在早期临床探索中所具有的独特价

值的同时 , 尤其是在新《条例》发布及配套细则构建

的窗口期 , 更应着力搭建从 IIT到 IND的顺畅制度通

道。提升 IIT数据的可比性与可接受性、建立早期

临床证据质量标准、强化伦理与知情同意程序 , 并
探索真实世界证据的制度化、规范化使用 , 以实现

从探索性创新到规范化转化的制度跃迁。
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再次是资源分布不均与可及性障碍。CGT产品

普遍存在价格高昂的问题 , 形成技术进步与支付能

力之间的尖锐矛盾。以诺华CAR-T产品Kymriah为
例 , 其单次治疗定价约47.5万美元 , 同类的Yescarta
等细胞疗法亦在40万美元左右 [51]。国内自主研发的

CAR-T产品虽然价格略低 , 但仍在99.9~129.0万元之

间 , 远超多数患者的支付能力 [52]。近年来 , 国家层面

亦已启动支付制度的探索。2025年 , 国家医保局出台

《血液系统类医疗服务价格项目立项指南 (试行 )》[53], 
将骨髓、外周血及脐带血干细胞的分离、制备、冷

冻与回输等医疗服务项目纳入定价管理 , 旨在通过

价格规范实现与医保政策的衔接。然而 , 该类政策

集中于技术成熟度较高、风险相对可控的血液系统

疾病 , 尚不足以覆盖高风险、高不确定性的CGT整
体领域。可见, CGT国家医保覆盖范围仍然有限, 商
业保险参与度偏低, 风险共担机制尚未建立, 由此形

成的支付真空将直接制约创新疗法的临床可及性。

尽管上海等地在地方立法中提出鼓励开发相

关保险产品的尝试, 但整体上仍停留在探索层面, 难
以形成制度化安排。更为突出的是区域间的不均衡。

优质资源主要集中在北京、上海、广东等发达地区, 
而西部及基层医疗机构受制于技术门槛、专业人才

与冷链条件 , 难以有效开展CGT服务。这种结构性

差距, 不仅放大临床可及性的地域不平等, 也可能削

弱新兴疗法在公共卫生层面的整体效能。

最后是长期安全性与伦理风险问题。CGT的前

沿属性决定其长期安全性仍充满不确定。无论病毒

载体基因治疗还是CAR-T等 , 均可能存在脱靶、基

因组不稳定及免疫反应等风险 [54]; 干细胞治疗亦伴

随异位分化、肿瘤形成等潜在危险 [55], 这些都难以

纳入传统的风险收益模型 , 增加了监管的复杂性。

与此同时, 我国伦理审查体系缺乏统一协调, 不同地

区与机构标准不一 , 尤其在CGT这种高技术门槛、

高风险等治疗领域, 临床研究审查尺度差异显著, 既
可能阻碍多中心研究 , 又不利于风险把控。2025年
《湖南省细胞和基因产业促进条例》提出伦理审查互

认, 为地方探索提供范例, 但全国层面的协调机制仍

未建立 [56]。伦理治理的碎片化 , 正成为制约CGT跨
区域合作与大规模应用的关键障碍。

可见 , 我国临床研究双轨制与药物上市监管体

系虽已初步奠定CGT发展的制度框架 , 但法律位阶

的不足、路径的割裂、支付的滞后、资源的失衡与

伦理的碎片化 , 仍然构成多重掣肘。其深层意涵在

于, 科学前沿的加速演进与制度回应的迟滞之间, 始
终存在一种难以消解的张力。未来 , 若要完成从规

范化探索到体系化治理的跃升 , 唯有在顶层设计、

路径衔接、支付保障与伦理统一等方面实现实质性

突破 , 方能推动中国在全球CGT治理格局中完成从

制度跟随到制度塑造的转型。

5   面向未来的路径选择与制度建构
随着CGT的加速演进 , 全球医疗体系正经历深

层重构。这一技术通过直接干预疾病根源、改写生

命进程, 为临床带来前所未有的希望, 也对既有治理

体系提出前所未有的挑战。核心难题在于 , 如何在

风险可控的前提下实现产业化落地 , 并在全球制度

竞争中争取主动 , 已成为中国监管体系无法回避的

问题。未来制度重塑的方向 , 应在于建构一套既契

合CGT技术特性 , 又能回应伦理关切并衔接国际规

则的治理框架。在这一框架中 , 监管体系必须在科

学理性与风险防控、制度透明与可预期性、国内创

新与国际接轨之间找到平衡点 , 从而使得中国在新

一轮生命科技治理格局中, 不仅是跟随者, 更是塑造

者。

首先, 应当从法治体系与标准结构的重塑入手, 
破解制度碎片化与规则位阶不足的困境。现行政策

体系过度依赖部门规章、指导原则与技术指南 , 缺
乏法律、行政法规、行业标准纵向贯通 , 以及国家

指南、行业共识、企业规范横向协同的多层级格局。

对此, 国家层面已开始推动顶层设计, 将CGT产品纳

入强制性法律规范 , 明确产品定义、审批机制与责

任归属 , 以统一监管逻辑和法律适用标准。《条例》

的出台 , 首次以行政法规的形式搭建了生物医学新

技术临床研究与转化的统一框架 , 并对长期以来在

实践中探索形成的干细胞 IIT制度予以规范化确认 , 
推动我国初步形成从科研发现到产业化应用的系统

性转化通道。《条例》的实施及其后续制度构建 , 应
自觉立足于创新与规范之间的结构性张力 , 在风险

分层治理、动态备案与多源证据体系等监管工具的

支撑下, 寻求一种可调整、可验证的制度性均衡。《条

例》理应被塑造为包括CGT在内的新技术临床研究

与转化的加速器 , 成为技术路径与药物路径之间的

制度接口, 而非将“药”与“技”简单对立、截然分离。

换言之, 其更合理的定位, 应是在药品监管与医学新
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技术管理之间构建一种双轨融合的规制架构 , 而非

二元对立 , 来回应前沿生物医药创新的复杂性与交

叉性。

在立法推进过程中 , 还须正视部门间权责交

叉、利益协调复杂以及科研自由与监管约束之间张

力等现实制约。有必要在规则筹划阶段即建立跨部

门协调机制与专家参与机制 , 将科学共同体、产业

界与伦理界的代表制度化地纳入协商过程 , 使制度

设计在科学性、可操作性与社会可接受性之间形成

内在平衡 , 从而使法律规范既能反映前沿技术的实

际需求, 又具备可执行性与前瞻性。与此相配套, 还
应同步构建覆盖基础研发、临床研究、上市审批与

上市后监管的全链条标准体系 , 推动 IIT与 IND在质

量控制、安全验证和有效性评估上的衔接 , 并通过

动态更新机制, 使标准始终与科学前沿保持一致, 形
成支撑全生命周期监管的稳定技术底座。

其次 , 伦理治理必须由形式化审查走向嵌入式

运行。CGT直接作用于生命基本结构 , 其风险不可

逆且高度敏感 , 亟需制度化的伦理评估加以规制。

未来, 应制定国家层级的CGT伦理审查指南, 在产前

及未成年CGT等高敏感领域划定清晰红线 , 并将科

研诚信与伦理审查置于双轨并行的架构之中。同时, 
建立国家级专家库与跨区域伦理互认机制 , 以消解

标准不一与重复审查导致的制度摩擦 , 提高多中心

研究的运行效率与风险识别的准确性。

然而 , 伦理治理方式的转型亦面临现实阻力 , 
包括伦理审查委员会专业能力不均、资源配置不足

与地方监管能力差异显著等问题。因此 , 有必要通

过专项培训、中央财政支持以及数字化伦理审查与

备案平台的建设 , 提升伦理治理的执行力与制度一

致性。在运行逻辑上, 伦理治理亦须转向事前、事中、

事后相衔接的动态模式。将患者知情同意从一次性

授权改造为全过程更新 , 尤其强化对儿童、罕见病

患者等弱势群体的保护 ; 建立全国性不良事件数据

库与长期随访制度 , 实现风险的持续监测与动态应

对。

再次 , 监管体系亟需优化审评机制 , 以打通研

发与产业化之间的结构性梗阻。现行双轨制虽兼顾

科研探索与药品注册 , 但路径割裂 , 使多数 IIT数据

难以支撑 IND注册 , 导致资源浪费与转化延迟。从

技术发展逻辑来看 , CGT作为前沿技术双轨并行本

身具有阶段性规律。早期依赖 IIT积累临床证据 , 技

术路径与风险特征相对明确后 , 再向以药品注册为

核心的 IND审评体系收敛。中国的制度实践亦呈现

出由“形式并行”向“逐步衔接”转变的趋势。一方面, 
部分产品依托高质量 IIT数据进入 IND申报阶段 , 体
现出双轨之间正在形成事实上的证据转换通道 ; 另
一方面 , 监管部门通过明确 IIT数据的可接受性、风

险分级要求及其与药物临床试验规范之间的一致性

边界, 推动两类路径在功能上的互补。实践中, 已有

部分项目在完成探索性 IIT后 , 基于较为充分的临床

证据转入注册审评路径 [34]。与此同时 , 也有多个项

目经过 IIT之后未能进入注册临床试验。现有研究

指出, 截至2024年底, 趋近半数的干细胞临床研究未

进一步推进至IND申报阶段[57]。

未来 , 应以《条例》的实施为契机 , 构建全国性

多中心协作平台 , 同时在研究设计阶段即明确数据

转化路径 , 确立 IIT成果进入注册的质量门槛与数据

要求, 并通过前置沟通窗口提升审评效率。而且, 监
管机构应针对重点关键产品实行逐案定制的审评模

式, 依风险–效益特征与工艺复杂性量身设计研发路

径, 并在全生命周期实施动态监管。在此基础上, 建
立风险分级与差异化审批机制。对低风险项目实行

简化审评并统筹遏制低质量、同质性重复试验 , 对
高风险项目则由专家委员会全程把关并强化长期随

访。对重大创新疗法 , 可在严格边界内运用监管沙

盒与试点机制 , 以有限放宽换取制度经验与转化加

速。监管沙盒作为一种创新监管工具 , 有望在可控

环境下平衡创新激励与风险防控 , 为高风险、高不

确定性的CGT创新疗法提供试点空间 , 支持早期概

念验证、剂量探索及作用机制研究 , 同时维护安全

性和伦理底线 [58]。当前 , 海南博鳌乐城国际医疗旅

游先行区逐步呈现出具备监管沙盒特征的探索路径

等特征 , 通过限定区域、机构和技术类型的差异化

监管 , 支持部分创新型生物医学技术在真实临床环

境中的有限应用与评估。随着《条例》的落地实施 , 
该类探索为在国家统一监管框架内 , 审慎引入试点

化、阶段化监管工具提供了经验与制度基础。未来, 
在严格限定适用对象、研究阶段和风险等级的前提

下 , 可依托北京、上海、广州等地具备成熟临床研

究能力和伦理治理基础的三级甲等医院 , 探索工作

试点 , 为CGT创新疗法监管路径优化和制度迭代提

供可验证的实践依据。与此并行 , 还需强化审评队

伍能力建设 , 完善跨部门培训与外部专家参与机制 , 
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提升监管决策的科学性与一致性。总体而言 , 制度

优化应在法律保障、伦理防护与产业激励之间形成

协调结构 , 在防范风险与避免过度规制之间取得平

衡, 建构兼具安全与活力的中国特色CGT监管范式。

最后 , 资源协调与支付创新必须进入制度建构

的核心议程。CGT成本高昂、门槛极高 , 若缺乏有

效的支付与资源配置机制 , 必然会加剧可及性的不

均与社会的不平。未来 , 应在国家战略层面推动系

统布局, 将CGT纳入战略性新兴产业, 统筹科研、转

化、支付与基础设施建设。在支付体系上 , 应逐步

形成基本医保、商业保险与社会互助相结合的三层

格局。医保通过有条件准入优先覆盖临床价值明确

的疗法, 并探索按疗效付费; 商业保险开发创新产品

以弥补空白 ; 慈善捐助与风险共担机制缓解患者负

担。但支付创新亦面临医保基金压力、商业险定价

风险及多方谈判协调复杂性等现实制约 , 因而需推

动国家医保局、银保监会与产业主管部门建立协同

机制 , 构建基于成本–疗效评估的准入程序 , 并在重

点疾病领域先行试点。区域发展层面 , 则需加大对

中西部与基层的政策扶持 , 依托远程诊疗与跨区域

会诊网络, 推动技术服务的普惠与均等。

与此同时 , 中国有必要主动嵌入CGT国际治理

网络 , 推动制度与标准的双向对接。CGT已成为全

球制度竞争的前沿 , 不仅是技术较量 , 更是规则塑

造的博弈。中国应通过多边与双边渠道 , 打通国产

CGT产品进入国际市场及国际CGT国内引入的制

度通道 , 例如探索建立在人类遗传资源跨境流通中

设立针对细胞药物的豁免与快速通道机制 , 并建立

评审与监管的国际互认机制等。在全球治理碎片化

与技术快速迭代的背景下 , 中国亟需在部分细分领

域率先形成具有示范效应的 “中国方案 ”。以 IIT数
据支撑 IND注册为例 , 通过建立核心指标体系、标

准化研究设计、数据可追溯性管理 , 并在国际多中

心研究中验证其科学性与适用性 , 可逐步形成跨境

可认可的循证范式 [57]。依托《条例》所确立的研究–
转化制度框架 , 中国有望在细胞治疗、基因治疗等

前沿领域实现制度与技术的双重示范效应 , 为全球

CGT治理提供可借鉴经验。在伦理与标准层面 , 中
国亦需加强在国际干细胞研究学会 (International 
Society for Stem Cell Research, ISSCR)、国际细胞

与基因治疗学会 (International Society for Cell and 
Gene Therapy, ISCT)、国际人类基因编辑峰会等

平台上的议题参与 , 推动跨国样本使用、知情同意

与基因编辑边界的伦理共识 ; 同时 , 积极参与国际

标准化组织 (International Organization for Standard-
ization, ISO)与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)等国际标准的制定 , 将中国方案嵌入全球规范

体系。

在全球CGT治理格局加速演进的背景下 , 制度

竞争正成为科技竞争的新维度。制度塑造并非对

既有规则的机械承接 , 而是在前沿技术、高度不确

定风险与全球规则博弈交织的场域中 , 通过立法定

位、标准构建、伦理嵌入与国际对接的整体重构 , 
塑造出带有自身内在逻辑的制度组合体。其核心

不在某单一工具的巧妙设计 , 而在于如何在风险分

层与加速转化、国家利益与人类福祉之间 , 建构一

种可验证、可修正、可迭代的治理范式 , 从而实现

由制度跟随与被动适应 , 迈向制度输出与规则共建

的转型。

6   结语
细胞与基因治疗作为重塑生物医学版图的战

略前沿, 不仅为重大疾病的治疗开辟革命性路径, 也
持续冲击既有的法律规制与伦理框架。比较美国、

欧盟、英国与日本的制度实践可见 , 路径虽各不相

同 , 但其共通逻辑皆在于风险与创新的张力中寻找

动态平衡 , 并通过立法完善、伦理嵌入、差异化审

评及国际协作来回应科技快速演进的挑战。相较之

下, 中国监管体系虽经三十余年的积累, 已初步形成

全流程监管格局, 但法律位阶不足、制度路径割裂、

支付机制滞后以及伦理规范碎片化 , 仍构成难以忽

视的结构性矛盾。

面向未来 , 制度重塑必须在法治化、伦理化、

科学化与国际化四个维度协同推进。以专门立法实

现规则的统一与权威 , 以嵌入式伦理治理筑牢安全

底线, 以差异化审评机制激发产业转化动力, 以制度

互认和国际接轨提升全球话语权。从更深一层看 , 
CGT治理已不仅是生物医药监管的技术性议题 , 而
且是国家生物经济体系韧性、科技主权塑造能力以

及参与全球科技竞争与规则重构能力的集中映射。

唯有在风险可控与创新共进的前提下 , 将CGT纳入

国家发展与安全战略统筹布局 , 中国方能真正完成
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由制度跟随向制度引领的战略跃迁 , 以具有自身风

格与普遍说服力的制度性方案回应全球先进治疗产

品治理的时代课题 , 并在新一轮生命科技竞争格局

中赢得更大的主动权与战略空间。
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