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沈俊, 中国医学科学院血液病医院(中国医学科学院血液学研究所)副研究员, 国
家级青年人才计划入选者。2019年于北京协和医学院获医学博士学位, 长期从

事造血再生与免疫治疗相关的基础及转化研究。近年来, 聚焦免疫细胞再生“效
率低”与“功能差”两大核心瓶颈, 系统开展了“机制解析–技术革新–转化应用”一
体化探索, 在提升免疫细胞再生效率的同时, 有效地增强了其功能活性, 为开发

高效、低成本的“货架式”免疫细胞治疗方案提供了新思路与潜在策略。相关成

果发表于Cell Stem Cell(封面文章)及Sci Adv等期刊; 申请/授权国家发明专利5项, 
实现专利转化1项; 主持多项国家自然科学基金, 并作为骨干参与多项国家重点

研发计划项目。 
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摘要      自胚胎干细胞和诱导多能干细胞成功建立以来, 多能干细胞凭借其自我更新与多向

分化潜能, 已成为再生医学研究的重要载体, 不仅极大深化了人们对细胞命运调控机制的认识, 也
为多种难治性疾病的治疗带来了新的策略与希望。随着定向分化技术不断成熟, 人多能干细胞衍

生的功能细胞(包括血细胞、心肌细胞、神经元及胰岛细胞等)已逐步以“活药物”的形式进入临床

研究阶段, 并形成了多样化的药物研发管线。该综述系统梳理了目前已进入临床试验阶段的人多

能干细胞衍生的细胞产品, 分析其产业化路径与临床进展, 总结代表性成果, 并对该领域的未来发

展前景进行了展望, 以期为科研探索与临床转化提供参考。
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Abstract       Since the successful establishment of embryonic stem cell and induced pluripotent stem cell 
lines, pluripotent stem cells have become an important platform in regenerative medicine due to their potential in 
self-renewal and multilineage differentiation. These cells have not only significantly advanced the understanding of 
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the mechanisms governing cell fate regulation but also provided new strategies and hope for the treatment of vari-
ous refractory diseases. With the continuous maturation of directed differentiation technologies, functional cells 
derived from pluripotent stem cells, including blood cells, cardiomyocytes, neurons and pancreatic islet cells, have 
progressively entered the clinical research stage as “living drugs,” forming diverse drug development pipelines. 
This review systematically summarizes human pluripotent stem cell-derived cell products that have advanced to 
clinical trials, analyzes their industrialization pathways and clinical progress, highlights representative achieve-
ments, and offers perspectives on future developments in the field, aiming to provide valuable insights for both sci-
entific exploration and clinical translation.

Keywords       pluripotent stem cells; differentiation; cell therapy; clinical trials

人多能干细胞 (human pluripotent stem cells, 
hPSCs)是一类具有自我更新能力和多向分化潜能的

干细胞, 能够分化为人体三个胚层所有细胞类型, 主
要包括人胚胎干细胞 (human embryonic stem cells, 
hESCs)和人诱导多能干细胞(human induced pluripo-
tent stem cells, hiPSCs)。hESCs源自早期胚泡 , 存在

伦理争议; hiPSCs则通过重编程体细胞获得, 在避免

伦理问题的同时具备类似 hESCs的多能性 , 为再生

医学提供了更广阔的临床应用前景[1]。

该领域研究发展历经两个关键性突破 : 1998年
hESCs的成功建系 , 以及2006年 iPSCs技术的成功建

立 [2-3]。这两项突破极大地推动了多能干细胞在疾病

建模、药物筛选和机制解析等方面的广泛应用 , 也为

从重编程的角度深入理解疾病发生机制提供了全新

视角与研究工具 [4]。此后 , 随着定向分化、基因编辑

等关键技术的日益成熟 , hPSCs的研究重点已逐渐从

基础机制探索转向临床级细胞产品的开发。目前 , 多
种基于hPSCs定向分化获得的功能细胞 (如心肌细胞、

神经元和胰岛β细胞)[5-7]以及经工程化改造的嵌合抗原

受体(chimeric antigen receptor, CAR)免疫细胞(如CAR-T
细胞和CAR-NK细胞)[8]已成为“活体药物”的重要来源, 
并在多项临床试验中展现出治疗潜力。本综述旨在

系统梳理当前已获批进入临床试验阶段的hPSCs衍生

细胞产品, 分析其产业化路径与临床研究进展, 总结代

表性成果, 并对该领域的未来发展方向进行展望, 以期

为相关科研工作与临床转化应用提供参考。

1   血液与免疫细胞治疗产品
尽管自体来源的CAR-T细胞疗法在复发 /难治

性血液系统肿瘤治疗中取得了突破性疗效 , 但其临

床应用仍面临诸多挑战, 包括个体化制备成本高昂、

周期较长以及细胞功能状态存在异质性等问题 , 影

响了产品的标准化与治疗可及性 [9]。为突破这些

局限性 , 研究者正致力于开发基于 hPSCs的通用型

细胞治疗产品 [10]。目前 , 已有多种hPSCs衍生的NK
细胞或T细胞产品获准进入临床试验 (表 1)。此外 , 
iPSC衍生的巨噬细胞、树突状细胞等其他免疫细胞

类型的研发也取得显著进展 , 进一步拓宽了 hPSCs
在肿瘤和自身免疫性疾病治疗中的应用前景 [11-12]。

整体上, hPSCs来源的血液与免疫细胞产品有望推动

细胞疗法从个体化模式向标准化、规模化的 “现货

型”药物转变, 从而大幅提升治疗可及性。

1.1   NK细胞

iPSC来源的自然杀伤细胞 (iPSC-derived NK 
cells, iPSC-NK)具备可大规模定向分化、易于基因

编辑及免疫原性低等特点 , 因而被视为肿瘤免疫治

疗领域的重要发展方向。该类细胞无需抗原呈递即

可直接杀伤靶细胞, 具有功能稳定、安全性高等优势, 
更适合规模化临床转化[11]。目前, 多项基于iPSC-NK
的细胞产品已进入临床试验阶段 , 并且在血液系统

恶性肿瘤治疗中展现出良好的治疗前景(表1)。
美国 Fate Therapeutics公司是这一领域的先

驱。该公司首款非基因编辑的 iPSC-NK细胞产品

FT500(NCT03841110)于2019年启动针对晚期实体瘤

的 I期试验 , 结果显示其具有良好的安全性 [13]。在此

基础上 , 该公司开发了多款经基因修饰的 iPSC-NK
细胞产品 , 通过引入高亲和力CD16变体增强抗体依

赖性细胞毒性 , 敲入 IL-15RF以提升细胞体内持久性 , 
并整合靶向性CAR分子 , 用于治疗实体瘤和血液肿

瘤。例如, FT516(NCT04630769、NCT04363346)[14-16]、

FT596(NCT04555811)[14]、FT538(NCT04714372)[17-18]

及FT576(NCT05182073)[19]均在 I期临床试验中显示出

可接受的安全性 , 未出现剂量限制性毒性、移植物抗

宿主病或严重神经毒性 , 且细胞因子释放综合征发生
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表1   基于多能干细胞的中胚层细胞产品

Table 1   Mesodermal cell products derived from pluripotent stem cells
药物名称

Drug name
药物类型

Drug type
适应症

Indication
机构

Sponsor
临床编号

Trial ID
进展

Phase
区域

Nation
开展时间

Start date
FT500[13] iNK advanced solid tumors Fate NCT03841110 I US 2019
FT516[14-16] iNK ovarian cancer

COVID-19
Fate NCT04630769

NCT04363346
I
I

US
US

2021
2020

FT576[19] iCAR-NK MM Fate NCT05182073 I/II US 2021
FT596[14] iCAR-NK r/r B-NH, CLL Fate NCT04555811 I US 2020
FT538[17-18] iNK AML Fate NCT04714372 I US 2021
FT522[20] iCAR-NK BCL Fate NCT05950334 I US 2024
FT536[21] iCAR-NK ovarian-related cancers Fate NCT06342986 I US 2024
CNTY-101[22] iCAR-NK CD19-positive B-cell malig-

nant
Century NCT05336409 I US 2022

ICAR-ILC / 
N101[26]

iCAR-NK ovarian clear cell carcinoma National Cancer Center jRCT2033200431 I JP 2021

iPSC-NKT[40] iNKT head and neck cancer Chiba University jRCT2033200116 I JP 2020
NCR300[23] iNK MDS Nuwacell NCT06441084 I/II CN 2023
QN-019a[24] iCAR-NK r/r B-NHL QIHAN NCT05379647 I CN 2023
QN-023a[25] iCAR-NK r/r AML QIHAN NCT05601466 I CN 2023
FT819[28] iCAR-T B cell malignancies/SLE Fate NCT04629729 I US 2024
FT825[29] iCAR-T solid tumors Fate NCT06241456 I US 2024
iPLAT1[31] hiPSC-platelet thrombocytopenia, anemia CiRA jRCTa050190117 I JP 2021
MEG-002[32] hiPSC-platelet thrombocytopenia, anemia Megakaryon Corpora-

tion
jRCT2053210068 I JP 2021

hiPSC-Platelet[33] hiPSC-platelet thrombocytopenia, anemia Children’s Hospital of 
Shanghai

ChiCTR2400089728 I CN 2025

AST-VAC2[34-35] hiPSC-DC hTERT-positive NSCLC Asterias NCT03371485 I UK 2018
ESCORT[37] hESC-cardiac pro-

genitors
HF AP-HP NCT02057900 I FR 2013

hESC-CMs[39] hESC-cardiomyo-
cyte

chronic ischemic left ven-
tricular
dysfunction

Stanford University NCT05068674 I US 2022

HeartSheet[41] hESC-cardiomyo-
cyte

ischemic cardiomyopathy Osaka University jRCT2053190081 IIT JP 2020

HS-001[40] hESC-cardiomyo-
cyte

HF Keio University NCT04945018 I/II JP 2022

BioVAT-HF[42] hESC-cardiomyo-
cyte

advanced HF University Medical 
Center of Göttingen

NCT04396899 I/II DE 2021

PSC-CL[40] hiPSC-cardiac 
lineage

congenital heart disease Heart Works Inc. NCT05647213 I US 2023

HICM-188[43] hiPSC-Cardiomyo-
cyte

HF HELP NCT04982081 I CN 2021

Cartilage[40] hiPSC-chondro-
cytes

knee cartilage damage Kyoto University Hos-
pital

jRCTa050190104 I/II JP 2020

MyoPAXon[44] hiPSC-myoblast DMD Myogenica NCT06692426 I US 2025
ALF202[45] hiPSC-EPC severe lower limb ischemia Allife NCT06359912 I CN 2023
ALF201[46] hiPSC-EPC AIS Allife CTR20253094 I CN 2021
Fertilo[47] hiPSC-OSC ART Gameto NCT06858111 III US 2025

COVID-19: 2019冠状病毒疾病; MM: 多发性骨髓瘤; B-NHL: B细胞非霍奇金淋巴瘤; CLL: 慢性淋巴细胞白血病; ML: 髓系白血病; BCL: B细胞

淋巴瘤; MDS: 骨髓增生异常综合征; SLE: 系统性红斑狼疮; NSCLC: 非小细胞肺癌; hTERT: 人类端粒酶逆转录酶; HF: 心力衰竭; OSC: 卵巢支

持细胞; ART: 辅助生殖技术; DMD: 杜氏肌营养不良症; AP-HP: 法国巴黎公立医院集团; CiRA: 日本京都大学iPSC研究所; AIS: 急性缺血型脑

卒中; US: 美国; J P日本: ; CN: 中国; FR: 法国; DE: 德国。

COVID-19: coronavirus disease; MM: multiple myeloma; B-NHL: B-cell non hodgkin lymphoma; CLL: chronic lymphocytic leukemia; ML: myeloid 
leukemia; BCL: B-cell lymphoma; MDS: myelodysplastic syndrome; SLE: systemic lupus erythematosus; NSCLC: non small cell lung cancer; hTERT: 
human telomerase reverse transcriptase; HF: heart failure; OSC: ovarian sertoli cells; ART: assisted rreproductive technology; DMD: Duchenne muscular 
dystrophy; AP-HP: Paris Public Hospital Group, France; CiRA ： Center for iPS Cell Research and Application ; AIS: acute ischemic strokeais; US: United 
States; JP: Japan; CN: China; FR: France; DE: Germany.
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率较低。FT516和FT596治疗数据显示, 部分患者达到

完全缓解, 缓解率为30%~50%[14]。其后继产品不仅有

治疗B细胞淋巴瘤的FT522(NCT05950334)[20], 还有将

适应症进一步扩展至卵巢癌、输卵管癌以及原发性

腹膜癌的FT536(NCT06342986)[21]。

另一家美国公司Century Therapeutics开发的

CNTY-101(NCT05336409)是一种靶向CD19的 iPSC
来源CAR-NK细胞产品 , 其特别之处在于进行了多

处低免疫原性基因编辑 , 包括敲除MHC I/II类分子、

过表达HLA-E, 并集成安全开关系统[22]。2024年6月
公布的早期数据显示 , 在12例复发 /难治性B细胞恶

性肿瘤患者中, 不同剂量水平的CNTY-101均表现出

良好安全性, 完全缓解率可达30%~60%[22]。

国内也有多款 iPSC-NK产品进入临床试验阶

段 , 其中中盛溯源生物科技有限公司的 “NCR300注
射液 ”是我国首个获得临床试验批准的 iPSC-NK产

品 [23]。该产品拟用于治疗骨髓增生异常综合征及

预防异基因造血干细胞移植后急性髓系白血病复

发 , 其新增适应症临床试验申请于 2023年 8月获国

家药品监督管理局受理 , 并已启动 I/II期临床试验

(NCT06441084)[23]。此外, 杭州启函生物科技有限公

司开发的“多位点”基因编辑iPSC-CAR-NK产品QN-
019a[24]和QN-023a[25]也分别进入临床阶段, 适应症包

括CD19阳性复发难治性侵袭性B细胞非霍奇金淋巴

瘤和复发/难治性急性髓系白血病。

然而 , 在实体瘤领域 , iPSC-NK疗法的发展仍面

临挑战。Fate公司的FT500、FT516和FT538虽曾用于

实体瘤试验[13-14,17], 但公开疗效数据有限。日本国立癌

症中心(National Cancer Center, NCC)开发的靶向GPC3
的 iPSC-NK产品 ICAR-ILC/N101(jRCT2033200431)用
于晚期卵巢癌治疗, 相关临床试验仍在进行中[26]。

综上 , iPSC-NK细胞疗法在血液肿瘤中初步显

示出良好的安全性和临床响应 , 其通用型、可多基

因编辑的特性为肿瘤免疫治疗提供了新方向。然而, 
其在实体瘤中的应用及长期疗效仍有待更多数据支

持。未来需进一步优化靶向策略、改善肿瘤微环境

适应性, 并推进大规模临床试验验证其潜力。

1.2   T细胞

hPSCs来源的T细胞产品在开发过程中面临诸多

挑战。一方面 , 体外分化过程需模拟胸腺中的阳性选

择与阴性选择过程 ; 另一方面 , 构建可规模化生产的

培养系统目前仍存在技术瓶颈 [27]。尽管如此, 随着多

项研究持续推动 , 此类产品已逐步进入临床研究阶

段, 尤其在CAR-T细胞领域取了积极进展(表1)。
美国Fate Therapeutics公司开发的FT819是一款

具有代表性的iPSC来源的CAR-T细胞产品[28]。该产

品通过将靶向CD19的CAR结构整合至T细胞受体α
恒定区基因座, 实现了内源性TCR的敲除, 从而理论

上降低了移植物抗宿主病的风险 [28]。针对复发 /难
治性B细胞淋巴瘤患者的临床试验 (NCT04629729)
显示 , 在输注0.9~3.6亿细胞剂量范围内 , FT819表现

出良好的安全性 , 并有部分患者达到完全缓解 [28]。

此外 , 该公司还开发了经7处基因修饰的T细胞产品

FT825, 目前已进入针对实体瘤的临床研究阶段[29]。

总体而言, hPSCs来源的现货CAR-T细胞产品相比

传统自体CAR-T细胞具有生产成本低、可及性高的优

势 , 有望推动CAR-T细胞治疗的广泛应用。目前在血

液系统恶性肿瘤中开展的早期临床试验显示 , 这类产

品安全性良好, 并已初步呈现疗效趋势, 尽管其在效力

与持久性方面尚不及自体来源产品。未来的研究重点

包括通过基因编辑技术进一步增强产品功能、延长体

内持续时间, 并拓展其在实体瘤治疗中的应用。

1.3   血小板

血小板输注是治疗因造血系统疾病、肿瘤化

疗等所致血小板减少症的重要支持疗法。目前临

床血小板制品完全依赖志愿者捐献 , 不仅供应不稳

定、存在病原体污染风险 , 而且对于人类白细胞抗

原 (human leukocyte antigen, HLA)抗体致敏而产生

输注耐受的患者而言, 获得匹配血小板尤为困难[30]。

应用 iPSC技术规模化制备“现货型”血小板制品 , 已
成为解决上述临床需求的前沿策略 [30]。尽管体外规

模化生产达到临床所需剂量 (通常每例患者需输注

超过1 000亿个血小板)仍面临技术挑战, 但该领域已

在临床转化方面取得显著进展 , 并开展了多项具有

里程碑意义的临床试验(表1)。
日本研究团队在此领域进行了最早的临床探

索。2019年5月, 日本京都大学iPSC研究所(Center for 
iPS Cell Research and Application, CiRA)的ETO团队[31]

启动了一项名为 iPLAT1(jRCTa050190117)的 I期临床

试验 , 旨在评估自体 iPSC来源血小板输注在一位存

在血小板输注耐受的再生障碍性贫血患者中的安全

性。经过为期20个月的观察 , 结果显示安全性良好 , 
未报告严重不良事件 , 但临床疗效并未得到显著提

升 [31]。在此基础之上 , 产业界开始加速异体通用型
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iPSC衍生血小板产品的开发。2021年8月 , 日本企业

Megakaryon Corporation与京都大学 (Kyoto University)
合作 , 基于HLA纯合型iPSC细胞库 , 开发了异体iPSC
衍生血小板产品MEG-002(jRCT2053210068)[32]。该

产品通过匹配常见HLA单倍型以降低免疫排斥风险 , 
有望适用于更广泛的患者群体 [32]。初步输注结果显

示患者生命体征和实验室指标稳定 , 但该试验中途终

止, 未能完成后续的扩展与有效性验证[32]。

与日本侧重于HLA匹配的策略不同 , 中国的研

发路径实现了技术路线的创新性突破 , 跳出了HLA
配型的限制。研究者采用健康供体来源的 iPSC, 通
过技术手段生产出了真正意义上的 “通用型 ”血小

板产品 , 极大提高了产品的可及性和应用便利性。

2025年 9月 , 上海儿童医学中心成功完成了全球首

例 “同种异体 iPSC来源血小板 ”的临床输注 (ChiC-
TR2400089728)[33]。该研究共计为3例患者顺利实施

了治疗 , 标志着中国在 iPSC血小板临床转化领域取

得了重大进步 , 也为全球范围内实现 iPSC来源血液

制品的规模化、异体化应用提供了坚实的实践依据。

综上所述 , iPSC来源血小板的临床研究已从概

念验证步入初步实践阶段。早期的临床试验初步证

实了其安全性 , 而未来的发展将集中于优化大规模

生产体系、进一步验证其在不同患者群体中的有效

性与长期安全性 , 以及探索真正无需配型的通用型

血小板产品的临床应用前景。

1.4   树突状细胞

树突状细胞(dendritic cell, DC)作为抗原呈递细胞 , 
在激活T细胞介导的抗肿瘤免疫应答中发挥核心作用。

使用hPSCs来源的DC疫苗的优势在于可实现标准化、

大规模生产, 并提供质量稳定的同种异体细胞产品[11]。

目前 , 首个进入临床研究阶段的、基于 hESC
分化的同种异体 DC疫苗产品是 AST-VAC2[34](表
1)。该产品由Asterias Biotherapeutics公司 (前身

为Geron公司 )与英国癌症研究所 (The Institute of 
Cancer Research, ICR)共同开发 , 其设计理念是通

过负载人端粒逆转录酶 (human telomerase reverse 
transcriptase, hTERT)抗原 , 激活机体免疫系统以攻

击广泛表达hTERT的肿瘤细胞[34]。2018年5月, AST-
VAC2启动了针对晚期非小细胞肺癌的临床试验

(NCT03371485), 旨在评估其安全性与免疫原性。该

研究采用每周一次皮下注射1×10⁷个活细胞 , 连续给

药6周的方案。结果显示 , 2例患者在多个时间点表

现出持久的hTERT特异性免疫反应, 另有2例患者仅

在单一时间点出现应答 , 其余 4例患者未检出明显

免疫反应[35]。随访数据显示, 5例患者疾病达到稳定

状态 , 3例患者出现肿瘤进展 ; 该人群的两年生存率

为37%, 在缺乏其他有效治疗手段的情况下, 该数据

略高于预期 [35]。尽管AST-VAC2在此项初步研究后

未进一步推进后续临床试验 , 但作为首项基于hESC
来源DC疫苗的人体研究 , 其临床可行性得到初步验

证 , 为后续hPSCs衍生的DC免疫治疗策略奠定了重

要基础。该研究也提示 , 未来需进一步优化抗原递

呈策略、改进DC活化状态以及合理组合免疫佐剂 , 
从而增强治疗性免疫应答的强度与持久性。

2   心肌细胞治疗产品
hPSCs分化的心肌细胞移植为终末期心力衰

竭患者 , 尤其是射血分数降低型心力衰竭和缺血

性心肌病患者 , 提供了一种新的治疗策略 [36]。2013
年法国MENASCHÉ团队[37-38]将 hESC分化的心肌

祖细胞制成细胞片产品 ESCORT, 并将其与冠状

动脉旁路移植术联合应用于心力衰竭患者的治疗

(NCT02057900), 结果显示多数患者心功能改善 (表
1)。美国WU团队[39]还成功获得了成熟的 hESC来

源心肌细胞 (hESC-derived cardiomyocytes, hESC-
CMs),  并在动物模型中验证了其促进心功能恢

复的作用。基于该研究 ,  hESC-CMs针对慢性缺

血性左心室功能障碍的临床试验于 2022年启动

(NCT05068674)[40](表1)。
在 iPSC研究领域 , 日本SAWA团队 [41]开发出临

床级 iPSC来源心肌细胞系 , 并进一步研制出可自主

搏动的 iPSC心肌细胞片产品HeartSheet。该产品于

2020年启动了一项由研究者发起的临床试验 , 将其

植入患者心脏受损区域进行治疗 [41](表 1)。结果显

示, 超过50%的患者左心室射血分数显著提高, 临床

症状明显缓解 , 运动耐量改善 , 且无严重不良事件

发生 [41]。2025年4月 , Cuorips公司向日本药品医疗

器械综合机构(Pharmaceuticals and Medical Devices 
Agency, PMDA)提交了HeartSheet的上市申请, 使得

该产品有望成为全球首个获批上市的 iPSC再生医

学产品。德国哥廷根大学 (University of Göttingen )
基于 iPSC技术开发的工程化心肌组织贴片产品

BioVAT-HF(NCT04396899)已于2025年进入I/II期临

床试验阶段 [42]。研究团队采用自主研发的微创手
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术将该贴片固定在心脏表面 , 并配合临床级免疫抑

制策略以降低排异风险 , 前期已在猕猴模型中验证

了该治疗方案的安全性与可行性[42]。

此外 , 日本庆应义塾大学 (Keio University)
开发的 HS-001心肌球体 (NCT04945018)[40]以及

美国 HeartWorks公司的自体 iPSC来源心脏谱系

细胞 (NCT05647213)[40]均处于临床研究阶段 , 初
步结果显示安全性良好 (表 1)。在国内 , 南京艾尔

普再生医学科技有限公司开发的 iPSC来源心肌

细胞注射液HICM-188已于 2021年启动临床试验

(NCT04982081), 初步数据显示接受移植的患者心

脏功能稳定、安全性良好, 且心脏功能在4年的随访

时间内持续提高[43](表1)。
综上 , hPSCs衍生心肌细胞疗法为心力衰竭治

疗开辟了新途径。从早期hESC-CMs的初步探索, 到
iPSC产品如HeartSheet等在临床应用中取得重要突

破 , 多项研究已初步验证了该疗法在安全性及疗效

方面的潜力。未来 , 仍需进一步优化细胞产品的成

熟度、递送方式及免疫相容性策略 , 以推动其更快

走向临床常规应用。

3   神经细胞治疗产品
3.1   多巴胺能前体细胞

hPSCs具有在体外分化为多巴胺能神经元的潜

力 , 为帕金森病 (Parkinson’s disease, PD)的细胞替代

疗法提供了稳定的细胞来源 , 也为该疾病的治疗研

究开辟了新方向 [48]。目前 , 全球多项临床试验正致

力于推动hPSCs来源的多巴胺能神经元应用于PD治

疗。2017年, 中国启动了首项hESC来源的多巴胺能前

体细胞移植治疗PD的 I/II期临床试验 (NCT03119636), 
标志着该领域正式迈入临床探索阶段 [49](表2)。2018
年 , 日本CiRA的TAKAHASHI团队 [50]开展了全球首

项基于 iPSC的多巴胺能前体细胞产品Raguneprocel
的临床试验 (jRCT2090220384)。该试验采用HLA单

倍型匹配的异体 iPSC系 , 并利用跨膜丝氨酸蛋白酶

Corin进行标记分选, 以获取高纯度的中脑多巴胺能神

经元前体细胞。初步结果显示 , 该疗法安全性良好 , 
并可一定程度改善患者症状 [50](表2)。2021年 , 美国

BlueRock Therapeutics公司基于STUDER团队[51]建立

的高效多巴胺能前体细胞分化体系 , 启动了hESC来
源产品Bemdaneprocel(亦称BRT-DA01)的I期临床试验

(NCT04802733)(表2)。最新数据显示 , 高剂量组患者

在移植Bemdaneprocel18~24个月后, 运动症状改善[51]。

该公司已于2025年上半年启动 III期全球多中心临床

试验 (NCT06944522)[52], 该产品有望成为首个进入上

市阶段的hPSCs来源PD细胞疗法。

近年来 , 多项基于多巴胺能前体细胞分化的PD
治疗试验也在全球范围内陆续开展。韩国S. Biomed-
ics生物技术公司开发的A9-DPC(NCT05887466)[40,53]

于2025年10月公布临床数据 : 12名重度PD患者在免

疫抑制方案下接受了双侧壳核移植治疗 , 治疗具有

良好的安全性 , 未观察到剂量限制性毒性或移植相

关的不良事件 , 同时患者的运动功能也得到了显著

改善 [53]。此外 , 瑞典PARMAR团队 [40]开发的STEM-
PD(NCT05635409), 中国睿健医药科技有限公司的

化学诱导 iPSC分化产品NouvNeu001(NCT06167681、
NCT07028632)等 , 均在积极推进相关临床试验 [54](表
2)。这些研究多采用16~28天的体外分化方案获得多

巴胺能前体细胞 , 并通过立体定向移植至患者纹状

体 , 术后常辅以免疫抑制治疗 [54]。2017年 , 美国麦克

莱恩医院 (Mclean Hospital)完成了首例自体 iPSC来源

多巴胺能前体细胞移植治疗 , 并于2023年获得美国

食品药品监督管理局 (Food and Drug Administration, 
FDA)批准扩大研究 (NCT06687837)[40](表2)。其他在

研产品还包括美国Aspen Neuroscience公司的个体化

iPSC产品ANPD001(NCT06344026)[40], 以及中国多家

企业开发的候选产品 , 如上海跃赛生物科技有限公司

的UX-DA001(NCT06778265)[55]、士泽生物医药有限

公司的XS-411(CTR20252959)[56]和中盛溯源生物科技

有限公司的NCR201(NCT06978920)[57]等(表2)。
综上所述 , 基于hPSCs衍生多巴胺能前体细胞

的PD治疗策略正逐步从概念验证和临床前研究阶

段向临床应用转化 , 标志着细胞替代疗法在神经退

行性疾病治疗领域取得重要突破。当前全球范围内

有十余项相关临床试验正在进行 , 异体与自体疗法

并行推进 , 细胞制备工艺、分化纯度及移植方案也

在持续优化。未来2~3年, 随着多项II/III期临床数据

的陆续公布 , 干细胞疗法有望为PD患者提供一种从

病理机制层面恢复神经功能的新型治疗策略。

3.2   星形胶质细胞

星形胶质细胞作为中枢神经系统中分布最广

泛的胶质细胞 , 不仅为神经元提供结构及代谢支持 , 
还参与维持离子稳态、构成血脑屏障以及调节突触

功能等多种关键生理过程。近年来, 基于hPSCs的细
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胞治疗为神经系统疾病的治疗提供了新的思路 , 其
中hPSCs来源的星形胶质细胞在替代受损神经细胞

及改善神经微环境方面展现出潜力[58]。

以hESC来源的星形胶质细胞(hESC-derived as-
trocytes, hESC-AS)为例 , 其在肌萎缩性侧索硬化症

(amyotrophic lateral sclerosis, ALS)的治疗中已进入

临床探索阶段。2018年 , 以色列生物公司Kadimas-
tem建立了符合药品生产质量管理规范 (good manu-
facturing practice of medical products, GMP)的hESC-
AS制备工艺 [59]。在临床前研究中 , 将hESC-AS通过

枕大池或腰椎穿刺移植至ALS模型小鼠的脑脊液

中, 可显著延缓疾病进展并改善运动功能, 且在免疫

缺陷型NSG小鼠中展现出良好的安全性[59]。基于此, 
Kadimastem于2018年10月启动了AstroRx®(一种异

体hESC-AS疗法)的I/IIa期临床试验(NCT03482050), 
通过腰椎穿刺将细胞输入患者脑脊液中 [60](表 2)。
2023年公布的研究数据显示 , 该治疗未发生细胞相

关不良事件, 6个月内随访的核磁共振检查未见肿瘤

征象 , 且在治疗后3个月内 , 患者ALS功能评定量表

修订版 (ALSFRS-R)评分的下降速率显著减缓 [60], 提
示该疗法可能具有延缓疾病进展的作用。

尽管目前hPSCs来源的星形胶质细胞在临床转

化中应用尚不广泛 , 但其良好的安全性已得到初步

验证。随着对星形胶质细胞在神经保护及免疫调节

等方面功能机制的深入解析, hPSCs衍生星形胶质细

胞治疗策略有望拓展至更多神经系统疾病 , 为神经

退行性疾病及损伤修复提供新的治疗选择。

3.3   少突胶质前体细胞

hPSCs来源的少突胶质前体细胞替代疗法在脊

髓损伤 (spinal cord injury, SCI)治疗研究中显示出良

好的应用前景。SCI多由脊柱骨折或脱位引发, 常导

致患者出现运动及自主神经功能障碍 , 目前仍缺乏

有效治疗手段。少突胶质细胞作为神经系统中重要

的支持细胞, 不仅具有支持和维护神经元的作用, 还
能产生髓鞘以保护神经纤维 , 在神经再生与损伤修

复过程中发挥关键作用。

美国Geron Corporation公司开发的少突胶质前

体细胞产品GRN-OPC1是全球首个进入临床试验的

hPSCs衍生药物 , 于2010年获美国FDA批准 , 用于治

疗胸段脊髓损伤 (NCT01217008)。该产品旨在通过

促进髓鞘再生、分泌神经营养因子及促进血管生成

以修复受损组织 [61](表2)。初步临床数据显示其安

全性良好, 未报告严重不良事件或畸胎瘤形成, 但患

者神经功能未见显著改善 , 可能与初始剂量较低有

关[61]。此后, 该项目由Astellas Pharma(后更名为Lin-
eage Cell Therapeutics)公司承接 , 产品更名为AST-
OPC1(现称LCTOPC1), 并被推进用于颈段脊髓损伤

的 I/IIa期剂量递增试验 (NCT02302157)。结果显示 , 
多数患者在移植后1年内, 至少一侧身体恢复了一个

及以上神经功能水平 , 部分患者甚至恢复两个及以

上水平 , 进一步验证了该疗法的安全性 ; 然而 , 由于

样本量有限 , 神经功能改善与细胞治疗之间的因果

关系仍需进一步验证[61]。

总体而言 , hPSCs来源的少突胶质前体细胞在

SCI临床应用中表现出可接受的安全性 , 部分患者可

见神经功能恢复的趋势。然而 , 现有临床试验规模较

小且缺乏严格对照 , 功能改善是否确实归因于细胞移

植仍需通过更大规模、设计严谨的研究进一步验证。

3.4   神经干/祖细胞

神经干 /祖细胞具备一定的多能性 , 对脑组织的

构建、修复以及自我更新具有重要作用。hPSCs来
源的神经干/祖细胞在神经系统疾病治疗中展现出广

泛的应用潜力, 尤其在脑卒中、PD以及SCI等领域。

目前 , 国际上基于hPSCs的脑卒中治疗研究仍

处于早期阶段。首个进入临床的 hESC来源神经干

细胞产品为斯坦福大学 (Stanford University)STEIN-
BERG团队 [62]开发的NR1, 旨在改善慢性期脑卒中

患者的运动功能缺损。该产品于2021年4月启动了

一项 I/IIa期临床试验 (表2), 采用剂量递增的脑内移

植策略。术后一年随访数据显示 , 受试者在多项

运动功能指标上均表现出显著改善 [62]。在PD治疗

方面 , 澳大利亚国际干细胞公司 (international stem 
cell corp, ISCO)于2015年启动了基于孤雌生殖干细

胞衍生的神经干细胞产品 ISC-hpNSC的临床试验

(NCT02452723), 但该机制以营养支持为主 , 而非直

接细胞替代 [63](表2)。在SCI治疗领域 , 日本庆应义

塾大学 (Keio University)OKANO团队 [64]开发了一种

iPSC来源神经干/祖细胞产品, 用于治疗完全性颈/胸
段脊髓损伤 (jRCTa031190228)(表2)。初步临床结果

显示 , 4例接受移植的患者安全性良好 , 部分患者出

现运动功能改善 , 表现为有限自主运动或辅助下站

立, 且未观察到肿瘤形成[64]。

3.5   神经前体细胞

神经前体细胞是一种介于神经干细胞与成熟
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神经元及胶质细胞之间的过渡态细胞 , 具有一定增

殖能力与分化潜能 , 可在特定条件下进一步分化为

神经系统各类功能细胞。因此, 基于hPSCs分化的神

经前体细胞在多种神经系统疾病的细胞替代治疗中

显示出广阔的应用前景, 包括ALS、脑卒中及SCI等。

随着 iPSC分化为神经前体细胞 (iPSC-derived 
neural precursor cells, iNPCs)的技术日趋成熟 , 其作

用机制也逐渐明确。研究表明 , iNPCs不仅可通过

激活环磷腺苷效应元件结合蛋白信号通路 , 上调脑

源性神经营养因子和胶质细胞源性神经营养因子

的表达 , 还能分泌抗炎因子如 IL-10与TGF-β等 , 有
效抑制神经胶质细胞的过度活化 , 从而构建 “保护–
调节–重建”三重神经修复机制 [65]。以国内企业士泽

生物医药有限公司开发的iNPC产品XS-228(登记号: 
CTR20252712)为例 , 该产品已于2025年7月进入 I期
临床试验, 依托上述多重机制, 致力于从多个层面延

缓ALS的进展并改善患者运动功能[66](表2)。
针对脑卒中治疗, 霍德生物工程有限公司开发了

异体 iPSC来源前脑神经前体细胞产品hNPC01, 专注

于治疗缺血性脑卒中导致的偏瘫后遗症 [67](表2)。该

产品移植后可分化为成熟神经元 , 参与受损神经环路

重建 , 并通过分泌神经营养因子和microRNA促进内

源性修复过程 [67]。其 I期临床试验 (NCT06299033)于
2023年11月启动, 截至2025年7月公布的1年随访数据

显示 , 患者神经功能获得明显改善 , 初步证实该产品

具有良好的安全性及潜在治疗效果[67]。

针对 SCI治疗 ,  士泽生物医药有限公司开发

的 XS-228启动了针对亚急性期 SCI的临床试验

(CTR20252340), 并于2025年7月完成首例患者移植, 
输注后患者的运动功能得到改善 (表2)[68]。国际上 , 
韩国S. Biomedics生物公司开发的hESC来源神经前

体细胞产品SB-SCI001, 通过鞘内注射用于治疗颈段

亚急性SCI(NCT04812431), 目前仍处于早期临床研

究阶段, 尚未公布安全性与有效性数据[40](表2)。
综合来看, 基于hPSCs的神经前体细胞在临床转

化方面已取得显著进展, 尤其在中国的研发体系中更

为成熟。多项临床前研究未发现毒性或致瘤性风险 , 
初步临床数据也进一步验证了其安全性, 为未来更多

神经系统疾病的细胞治疗策略积累了重要经验。

3.6   抑制性中间神经元

抑制性中间神经元作为神经系统中的关键调

节元件 , 通过释放 γ-氨基丁酸等抑制性递质来维持

神经环路的兴奋与抑制平衡。该类神经元在多种神

经系统疾病, 尤其是在癫痫中出现功能异常, 导致抑

制性调控减弱 , 从而促使研究者致力于探索以细胞

替代为核心的新型治疗策略。hPSCs具备自我更新

与多向分化潜能 , 可在体外定向诱导为特定类型的

抑制性中间神经元 , 为癫痫等疾病的治疗提供了稳

定、可再生的细胞来源。

以美国加州大学 (university of California)
KRIEGSTEIN团队[69]的研究为例 , 该团队建立了将

hESC高效定向分化为抑制性 γ-氨基丁酸能神经元

的技术体系。在临床前研究中 , 将此类神经元移

植至海马区癫痫模型动物体内 , 可诱导长达 9个月

的癫痫发作显著缓解 , 验证了其治疗潜力 [69]。基于

该成果 , KRIEGSTEIN团队与Neurona Therapeutics
公司 [69]合作 , 于 2022年 6月启动了 hESC衍生抑制

性中间神经元产品 NRTX-1001的 I/II期临床试验

(NCT05135091), 旨在评估其在药物难治性局灶性

癫痫患者中的安全性与有效性 (表2)。可见 , hPSCs
分化的抑制性中间神经元不仅为解析癫痫病理机制

提供了新视角, 更开辟了细胞替代治疗的可行路径。

随着相关临床试验的推进与优化 , 这一策略有望为

难治性癫痫等神经疾病带来突破性治疗选择。

4   胰岛细胞治疗产品
1型糖尿病 (type 1 diabetes, T1DM)是一种由自

身免疫介导的胰岛β细胞损伤所致的代谢性疾病, 患
者需终身依赖外源性胰岛素治疗。历史上 , 尸体胰

岛移植的概念验证标志着细胞替代疗法实现重要突

破 , 但其临床应用始终面临供体严重短缺和长期免

疫抑制需求的限制 [70]。hPSCs具有自我更新和分化

为功能性胰岛细胞的潜能 , 为开发 “现货型 ”细胞疗

法带来新机遇。目前, hPSCs来源的胰岛细胞已成为

T1DM治疗研究的核心方向。

ViaCyte公司是该领域的先驱 , 于2014年启动了

首项 hESC衍生胰腺内胚层祖细胞封装疗法临床试

验。其产品VC-01采用免疫隔离装置Encaptra以避

免免疫抑制 , 但因装置内缺氧导致细胞存活率低 , 疗
效未达预期 [71](表3)。其后推出的产品VC-02通过引

入微孔结构以促进血管化 , 并联合免疫抑制剂治疗 , 
但仍面临宿主纤维化及细胞存活率低的难题 [72](表
3)。2022年, 该公司进一步开发了第三代产品VCTX-
210(NCT05210530), 该产品结合基因编辑技术 , 在
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表2   基于多能干细胞治疗神经系统疾病的细胞产品

Table 2   Cell products for neurological diseases based on pluripotent stem cell therapy
药物名称

Drug name
药物类型

Drug type
适应症

Indication
机构

Sponsor
临床编号

Trial ID
进展

Phase
区域

Nation
开展时间

Start date

Bemdaneprocel[51] hESC-DA pro-
genitors

PD BlueRock NCT04802733
NCT06944522

I
Ⅲ

US
US

2021
2025

Raguneprocel[50] hiPSC-DA 
progenitors

PD Kyoto University 
Hospital

jRCT209022038 I/II JP 2018

ISC-hpNSC [63] hESC-NSC PD Cyto Pty Limited/
ISCO

NCT02452723 I AU 2016

STEM‑PD[40] hESC-DA pro-
genitors

PD Cambridge Univer-
sity

NCT05635409 I UK 2022

DopaCell[40] hESC-DA PD Royan Institute IRCT20160704028786N2 I/II IRAN 2025

CT1-DAP001[40] hiPSC-DA 
progenitors

PD University of Cali-
fornia

NCT06482268 I/II US 2024

hiPSC-DA[40] hiPSC-DA PD Brigham and 
Women’s Hospital

NCT06422208 I/IIa US 2024

ASPIRO[40] hiPSC-DA 
progenitors

PD Aspen Neuroscience NCT06344026 I/IIa US 2024

hiPSC-mDAP[40] hiPSC-DA 
progenitors

PD Massachusetts Gen-
eral Hospital

NCT06687837 I US 2025

A9-DPC[53] hESC-DA pro-
genitors

PD S. Biomedics NCT05887466 I KOR 2023

ASZQ-003[49] hESC-DA pro-
genitors

PD CAMS&PUMC NCT03119636 I/II CN 2015

NouvNeu001[54] hiPSC-DA 
progenitors

Advanced PD iRegene NCT06167681
NCT07028632

I/II
II

CN
CN

2024
2025

UX-DA001[55] hiPSC-DA 
progenitors

PD UniXell NCT06778265 I CN 2025

XS-411[56] hiPSC-DA 
progenitors

PD XellSmart CTR20252959 I CN 2025

NCR201[57] hiPSC-DA 
progenitors

Early-onset 
PD

Nuwacell NCT06978920 I CN 2025

AstroRx[60] hESC-AS ALS Kadimastem NCT03482050 I/IIa IL 2018

XS-228[66,68] hiPSC-NPC ALS
SCI

XellSmart CTR20252340
CTR20252712

I
I

CN
CN

2025
2025

NR1[62] hESC-NSC Stroke Stanford University NCT04631406 I/IIa US 2021

hNPC01[67] hiPSC-NPC Hemiplegia Hopstem NCT06299033 I CN 2023

GRN-OPC1[61]

AST‑OPC1[61]

hESC-OPCs
hESC-OPCs

Thoracic SCI
Cervical SCI

Geron
Asterias

NCT01217008
NCT02302157

I
I/IIa

US
US

2010
2015

SB‑SCI‑001[40] hESC-PSA-
NCAM+NPC

Subacute SCI S. Biomedics NCT04812431 I/IIa KOR 2021

hiPSC‑NS/PCs[64] hiPSC-NSC SCI Keio University jRCTa031190228 I JP 2021

NRTX-1001[69] hESC-inhibitory 
interneurons

Epilepsy, 
MTLE

Neurona NCT05135091 I/II US 2022

DA: 多巴胺细胞; NSC: 神经干细胞; AS: 星形胶质细胞; NPC: 神经前体细胞; ALS: 肌萎缩侧索硬化症; SCI: 脊髓损伤; OPC: 少突胶质前体细胞; 
MTLE: 内侧颞叶癫痫; ISCO: 澳大利亚国际干细胞公司; CAMS&PUMC: 中国医学科学院北京协和医学院; MTLE: 颞叶内侧癫痫; US: 美国; JP: 
日本; AU: 澳大利亚; UK: 英国; IRAN: 伊朗; KOR: 韩国; CN: 中国; IL: 以色列。

DA: dopamine cells; NSC: neural stem cells; AS: astrocytes; NPC: neural precursor cells; ALS: amyotrophic lateral sclerosis; SCI: spinal cord injury; 
OPC: oligodendrocyte precursor cell; MTLE: medial temporal lobe epilepsy; ISCO: international stem cell corporation; CAMS&PUMC: Peking Union 
Medical College, Chinese Academy of Medical Sciences; MTLE: medial temporal lobe epilepsy US: United States; JP: Japan; AU: Australian; UK: 
United Kingdom; IRAN: Iran; KOR: Korea; CN: China; IL: Israel.
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体外对免疫调节基因进行修饰 , 从而使细胞能够避

免遭受免疫系统的攻击[73](表3)。
Vertex Pharmaceuticals公司基于哈佛大学

(Harvard university) MELTIN团队 [74-75]的技术 , 开发

出未封装的成熟胰岛细胞产品VX-880(表3)。该产

品于2021年启动 III期临床试验 , 结果显示所有12例
接受目标剂量治疗的患者均出现胰岛细胞成功植入

的证据 , 其中11例患者减少或完全停用了外源性胰

岛素, 3例更实现了胰岛素独立[75]。为规避免疫抑制, 
Vertex还进一步开发了封装型产品VX-264, 但因未

达临床终点已终止开发[76](表3)。
中国在该领域也取得了重要进展。北京大学

邓宏魁团队 [77]建立了化学重编程诱导多能干细胞

(chemical reprogramming induces pluripotent stem 
cells, CiPSC)技术。该技术通过小分子组合高效诱

导多能干细胞生成 , 并进一步将其分化为功能成熟

的胰岛样细胞 [78]。该团队还创新性地采用 “腹直肌

前鞘注射 ”策略 , 有效促进了移植区域的血管化并

维持了细胞功能 [79]。2023年 , 首例临床试验显示患

者在移植后75天成功实现胰岛素独立 , 并保持血糖

稳定达一年以上 [79]。基于该技术 , 杭州瑞普晨创科

技有限公司开发了自体CiPSC衍生胰岛产品RGB-
5088, 其2024年12月公布的I期临床数据表明患者已

成功脱离胰岛素治疗 , 血糖达标率从43.18%提升至

98%以上, 糖化血红蛋白在1年内降至4.76%, 充分验

证了该治疗策略的临床可行性[79](表3)。
总体而言 , hPSCs衍生胰岛细胞产品有望推动

T1DM治疗策略从传统的 “胰岛素替代 ”向 “功能治

愈 ”转变。然而 , 目前hPSCs应用于T1DM治疗仍面

临多项挑战, 包括: 细胞分化成熟度与功能稳定性不

足、移植后的免疫排斥问题 (需依赖免疫抑制或封

装策略)、封装装置的生物相容性与血管化效率有限, 
以及长期致瘤风险的有效管控。未来研究应聚焦于

开发高效基因编辑技术改造免疫豁免型细胞株、优

化新型生物材料封装装置, 并结合免疫调节策略, 共
同推进个体化与通用型细胞疗法的并行发展。

5   视网膜色素上皮细胞治疗产品
黄斑变性疾病常由视网膜色素上皮细胞(retinal 

pigmented epithelial cells, RPEs)功能障碍或缺失引

起。RPEs作为光感受器细胞的关键支持层 , 其损失

可导致光感受器退化及视力丧失。研究表明 , 移植

源自自体周边视网膜的健康RPEs可在一定程度上

改善视力 [80]。为提高该疗法的可及性 , 多个研究团

队致力于开发 hPSC来源的RPEs产品 , 用于治疗年

龄相关性黄斑变性(age-related macular degeneration, 
AMD)和Stargardt黄斑营养不良 (Stargardt macular 
malnutrition, SMD)等视网膜退行性疾病。

hESC来源的RPEs(hESC-derived RPEs, hESC-
RPE)是 hESC应用领域中较早进入临床研究的方

向之一。2011年 , 美国Astellas Pharma公司开发的

hESC-RPE产品MA09-hRPE针对AMD和SMD开展

了 I期临床试验 (NCT01344993、NCT01469832), 结
果显示其安全性良好 , 部分患者视力显著改善 , 5
年随访数据进一步证实了其良好的耐受性 [81](表
4)。随着 hESC-RPE的分化技术日益成熟 , 2014
年研究者提出 “细胞贴片 ”策略并在动物模型中验

证其可行性 [82]。2015年后 , 多个 hESC-RPE相关

项目陆续推进。例如Lineage Cell Therapeutics与
Genentech联合开发的RG6501(也称OpRegen), 被
用于治疗地理性萎缩型AMD, 于2015年启动 I/II期
试验 (NCT02286089)[83], 并于 2023年进入 II期研究

(NCT05626114)[40](表 4)。同时 , 英国摩菲眼科医院

(Moorfields Eye Hospital)(NCT01691261)、巴西圣保

罗联邦大学 (Federal university)(NCT02903576)、美国

Regenerative Patch公司 (NCT02590692)、美国Astellas 
Pharma公司 (NCT03178149)、韩国抱川中文医科大学

(CHA university)(NCT03305029)及法国巴黎高等科学

技术与经济商业学院 (Institut Supérieur de Technologie 
et d’Économie de Paris , ISTEC)(NCT03963154)等机构

也开展了I期临床研究[40](表4)。
日本在利用 iPSC治疗眼科疾病领域较为领

先。2013年 , 日本理化学研究所 (RIkagaku KEN-
kyusho/Institute of Physical and Chemical Research, 
RIKEN)完成了全球首例利用自体 iPSC来源的RPEs
片 (iPSC-derived RPEs, iPSC-RPE)移植治疗渗出型

AMD的临床试验 (UMIN000011929), 结果显示该

治疗方法安全性良好 , 部分患者视力下降得到缓

解 [84](表4)。2017年 , 神户眼科中心医院 (Kobe Eye 
Center Hospital)开展了 iPSC-RPE细胞悬液治疗湿

性AMD的 I期试验 (UMIN000026003), 5例患者术后

视力有所改善 [85](表 4)。随后 , 大版大学、CiRA等

多个机构相继开展了多项 iPSC临床研究 , 覆盖角

膜和视网膜多种疾病 [86-88]。2024年 8月 , Healios公
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司与住友制药 (Healios K.K)联合开发的HLCR011
启动了一项旨在修复视网膜结构的 I/II期临床试验

(jRCT2073230077)[89](表4)。
除日本外 , 全球多个国家也在积极推动 iPSC-

RPE的临床转化应用。2020年 , 美国国家眼科研究所

开展了自体 iPSC-RPE/PLGA贴片治疗干性AMD继发

地图样萎缩的I/II期临床试验(NCT04339764)[40]。2025
年3月 , 美国BlueRock Therapeutics公司与Bayer公司

联合启动了OpCT 001(也称CLARICO)用于治疗遗

传性视网膜变性的 I/II期临床试验 (NCT06789445)[90]

(表4)。印度Eyestem公司于2024年报告 , 其开发的

iPSC来源Eyecyte RPE在首批6例AMD患者治疗中

表现出良好的初步疗效, 其中部分患者在治疗后4~6
个月内视力改善 , 视网膜影像显示病变逆转的早期

迹象[40](表4)。
我国在该领域的临床研究起步较早。2015年 , 

中国科学院与陆军军医大学西南医院合作开展了

hESC-RPE治疗 SMD的 I/II期临床试验 , 试验进展

顺利显示良好安全性 , 并证明视网膜下移植hESC-
RPE在早期 SMD中安全且长期耐受 [91](表 4)。中

国医学科学院也针对干性 AMD和视网膜色素变

性开展多项 hESC-RPE临床试验 (NCT02755428、
NCT03944239)[92](表4)。2022年8月 , 首都医科大学

与北京同仁医院联合发起一项使用 iPSC-RPE治疗

干性与湿性AMD的I期临床试验(NCT05445063), 旨
在评估该疗法在难治性干性AMD患者中的安全性

与有效性[93](表4)。
总体而言 , hESC-RPE与 iPSC-RPE技术在多项临

床研究中显示出良好安全性与初步疗效 , 为AMD等

疾病的治疗提供了新的治疗途径。当前 , 全球多个研

究团队致力于推动该类细胞产品的标准化、移植策

略的优化及异体细胞治疗的相关研究。尽管在长期

疗效的稳定性、免疫排斥反应的控制以及规模化生

产等方面仍面临挑战 , 但干细胞替代疗法无疑已成为

视网膜退行性疾病领域中最具前景的治疗策略之一。

6   间充质干细胞治疗产品
间充质干细胞 (mesenchymal stem cells, MSCs)

具有多向分化潜力 , 可分化为多种中胚层来源的细

胞类型 , 例如脂肪细胞、软骨细胞、骨细胞和肌细

胞[94]。相较于传统的MSCs, iPSC来源的MSCs(iPSC-
derived MSCs, iMSCs)不仅增殖能力增强, 年龄相关

的细胞变异性和异质性也显著降低 [94]。此外 , 由于

其突出的免疫调节与抑制功能 , iMSCs在治疗以缺

血和炎症为主要病理特征的多种疾病中展现出广阔

的应用前景 , 包括心肌梗死、下肢缺血、炎症性肠

表3   基于多能干细胞的内胚层细胞产品

Table 3   Pluripotent stem cell-based endoderm-derived cell products
药物名称

Drug name
药物类型

Drug type
适应症

Indication
机构

Sponsor
临床编号

Trial ID
进展

Phase
区域

Nation
开展时间

Start date

VC-01[71] hESC-Pancreatic 
islet β cells

T1DM/T2DM ViaCyte NCT02239354 I/II US 2014

VC-02[72] hESC-Pancreatic 
islet β cells

T1DM ViaCyte NCT03162926 I US 2017

VCTX-210[73] hESC-Pancreatic 
islet β cells

T1DM ViaCyte NCT05210530 I US 2022

VX-880[74-75] hESC-Pancreatic 
islet β cells

T1DM Vertex NCT04786262 III US 2021

VX‑264[76] hESC-Pancreatic 
islet β cells

T1DM Vertex NCT05791201 I/II US 2023

RGB 5088[78-79] CiPSC-Pancreatic 
islet β cells

T1DM REPROGENIX NCT06731218 I CN 2024

Hepato cytes[40] hiPSC-hepatocytes liver failure CSU ChiCTR2100052988 I CN 2022

HAES[40] hiPSC-hepatocytes neonatal urea-
cycle disorder

National Center for 
Child Health and Devel-
opment

JMA-IIA00412 I/II JP 2019

T1DM: 1型糖尿病; T2DM: 2型糖尿病; CSU: 中南大学; US: 美国; CN: 中国; JP: 日本。

T1DM: type 1 diabetes mellitus; T2DM: type 1 diabetes mellitus; CSU: Central South University; US: United States; CN: China; JP: Japan. 
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病和急性肺损伤等[94]。

澳大利亚Cynata Therapeutics Limited公司凭借

其专利技术Cymerus™平台 , 致力于实现 iMSCs的大

规模制备 , 并已开发出多款相关产品。其主导产品

CYP-001针对类固醇难治性急性移植物抗宿主病, 于
2017年进入临床试验 (NCT02923375), 研究期间未

表4   基于多能干细胞治疗眼科疾病细胞产品

Table 4   Cell products for ophthalmic diseases based on pluripotent stem cell therapy
药物名称

Drug name
药物类型

Drug type
适应症

Indication
机构

Sponsor
临床编号

Trial ID
进展

Phase
区域

Nation
开展时间

Start date

MA09‑hRPE[81] hESC-RPE Dry AMD, SMD, 
Stargardt SMD

Astellas NCT01344993 
NCT01345006 
NCT01469832

I/II
I/II
I/II

US
US
US

2011
2011
2021

RG6501(OpRegen)[83] hESC-RPE GA-dry AMD, dry 
AMD

Lineage Cell NCT02286089 
NCT05626114

I/II
IIa

US
US

2015
2023

PF-05206388[40] hESC-RPE Wet AMD Moorfields Eye 
Hospital

NCT01691261 I UK 2021

H9-RPE[40] hESC-RPE Wet/dry AMD, 
SMD

Federal Univer-
sity

NCT02903576 I/II BR 2015

CPCB-RPE1[40] hESC-RPE Dry AMD Regenerative 
Patch

NCT02590692 I/II US 2016

SCNT-hES-RPE[40] hESC-RPE Dry AMD CHAU NCT03305029 I KR 2016

ASP7317-RPE[40] hESC-RPE Dry AMD Astellas NCT03178149 I US 2018

Patch ISTEM-01[40] hESC-RPE RP i-Stec NCT03963154 I/II FR 2019

iPSC-RPE-sheet[84] hiPSC-RPE Wet AMD RIKEN UMIN000011929 I/II JP 2013

iPSC-RPE[85] hiPSC-RPE Wet AMD Kobe Eye Cen-
ter Hospital

UMIN000026003 I JP 2017

iCEP[40] hiPSC-RPE LSCD Osaka Univer-
sity

UMIN000036539 I JP 2019

Retinalorganoid sheets[87] hiPSC-retinal 
photoreceptor

RP CiRA jRCTa050200027 I JP 2020

aiPSC-RPE-CSt[86] hiPSC-RPE RPE impaired 
disease

VC Cell jRCTa050210178 I/II JP 2022

CLS‑001[88] hiPSC-corneal 
endothelial cell

Bullous keratopa-
thy

Keio University jRCTa031210199 I JP 2022

HLCR011[89] hiPSC-RPE Retinal repair Healios K.K jRCT2073230077 I/II JP 2024

RPE/PLGA[40] hiPSC-RPE Dry AMD NIH/NEI NCT04339764 I/II US 2020

OpCT‑001[90] hiPSC-photore-
ceptors

Photoreceptor 
disease

BlueRock NCT06789445 I/II US 2025.3

Eyecyte‑RPE[40] hiPSC-RPE AMD Eyestem Re-
search Pvt

NCT04982081 I/II IN 2021

hESC-RPE[91] hESC-RPE AMD
STGD1

Southwest Hos-
pital‌‌

NCT02749734 I/II CN 2015

hESC-RPE[92] hESC-RPE AMD
RP

CAMS‌&PUMC NCT02755428
NCT03944239

I/II
I

CN
CN

2018
2020

iPSC-RPE[93] hiPSC-RPE Wet/dry AMD CMU NCT05445063 I CN 2022

RPE: 视网膜色素上皮细胞; AMD: 年龄相关性黄斑变性; SMD: 老年性黄斑变性; GA: 地理性萎缩; ISTEC: 巴黎高等科学技术与经济商业学院; 
RIKEN: 日本理化学研究所; CiRA: 日本iPS细胞研究与应用中心; NIH/NEI: 美国国家眼科研究所; RP: 视网膜色素变性; LSCD: 角膜缘干细胞

缺乏症; STGD1: Stargardt病1型; CAMS&PUMC : 中国医学科学院北京协和医学院; CMU: 首都医科大学; US: 美国; UK: 英国; BR: 巴西; KR: 韩
国; FR: 法国; JP: 日本; IN: 印度; CN: 中国; CHAU: 韩国抱川中文医科大学。

RPE: retinal pigment epithelial cells; AMD: age-related macular degeneration; SMD: age-related macular degeneration; GA: geographic atrophy; 
ISTEC: Institut Supérieur de Technologie et d’Économie de Paris; RIKEN: Institute of Physical Chemistry, Japan; CiRA: Japan iPS Cell Research and 
Application Center; NIH/NEI: National Institute of Ophthalmology/National Eye Institute, US; RP: retinitis pigmentosa; LSCD: corneal limbal stem 
cell deficiency; STGD1: stargardt disease type 1; CAMS&PUMC : Peking Union Medical College, Chinese Academy of Medical Sciences; CMU: 
Capital Medical University; US: United States; UK: United Kingdom; BR: Brasil; KR: Korea; FR: France; JP: Japan; IN: India; CN: China; CHAU: 
Baekjeong University of Chinese Medicine.
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报告治疗相关严重不良事件[95](表 5)。其另一产品

CYP-004用于膝骨关节炎 , 目前正在开展一项全球

多中心III期随机对照试验(ACTRN12620000870954), 
计划纳入321例患者 , 是迄今规模最大的MSCs类细

胞治疗临床试验 [96](表 5)。此外 , 用于糖尿病足溃

疡的产品CYP-006TK已于 2024年 9月完成 I期试验

(NCT05165628)(表5)。结果显示, 治疗组患者创面面

积平均减少181 mm2, 而对照组则增加355 mm2; 至24
周时 , 治疗组进一步减少261 mm2, 对照组略有增加 ; 
研究期间安全性良好, 支持推进后续临床开发[97]。

除此之外 , 多个国家也在积极推进该领域的研

究。例如 , 美国 ImStem Biotechnology公司开发的

hESC来源MSC产品IMS001, 在临床前研究中表现出

免疫调节与血脑屏障修复潜能 , 并于2021年启动用

于多发性硬化症治疗的临床试验 (NCT04956744)[40]

(表5)。韩国蔚山大学 (Ulsan university)开展的名为

MR-MC-01的I期试验(NCT04610359), 针对间质性膀

胱炎 , 初步数据显示其安全有效 , 为后续大规模临床

试验奠定基础[40](表5)。
我国在 hESC-MSC的临床转化方面也已取

得显著进展。2019至 2020年间 , 多项 I期试验陆续

启动 , 包括华中科技大学针对半月板损伤的研究

(NCT03839238)、中国医学科学院针对卵巢功能不

全的研究 (NCT03877471)、同济大学针对宫腔粘连

的研究 (NCT04232592)及中国科学院针对重症CO-
VID-19的研究 (NCT04331613)[40](表5)。在 iMSCs领
域 , 中盛溯源生物科技有限公司于2025年上半年有

三款新药进入临床研究阶段 : NCR-100用于膝骨关

节炎(NCT07139431), 是我国首个获批临床的iMSCs
治疗产品[98]; NCR-101为全球首个基因修饰iMSCs疗
法 , 用于治疗间质性肺病 (NCT06978920)[99], 已显示

出初步疗效与良好耐受性 ; NCR-102用于激素难治

性急性移植物抗宿主病 (NCT06941350), 首例治疗

未见明显不良反应 , 进一步验证了 iMSCs在该疾病

领域的应用潜力[100](表5)。

7   其他类型细胞治疗产品
除了前述类别 , 多种其他类型的基于hPSCs衍

生的细胞治疗产品在生殖医学、血管修复、肌肉

及代谢性疾病等领域同样进展显著。在生殖医学

表5   基于多能干细胞的MSC产品

Table 5   Pluripotent stem cell-based MSC products 
药物名称

Drug name
药物类型

Drug type
适应症

Indication
机构

Sponsor
临床编号

Trial ID
进展

Phase
区域

Nation
开展时间

Start date

CYP‑001[95] hiPSC-MSC SR-aGvHD Cynata NCT02923375
NCT05643638

I
II

AU
AU

2017
2024

CYP-004[96] hiPSC-MSC osteoarthritis Cynata ACTRN12620000870954 III AU 2023.11

CYP-006TK[97] hiPSC-MSC DFU Cynata NCT05165628 I AU 2022.4

IMS001[40] hESC-MSC MS ImStem NCT04956744 I US 2021.9

MR-MC-01[40] hESC-MSC IC Ulsan university NCT04610359 I KR 2020

MSC-like cells[40] hESC-MSC meniscus injury TJU NCT03839238 I CN 2019

MSCLC 
TWPOI[40]

hESC-MSC POI CAMS‌ &PUMC NCT03877471 I CN 2019

MSC[40] hESC-MSC asherman’s 
syndrome

CAMS‌ &PUMC NCT04232592 I CN 2020

CAStem[40] hESC-MSC COVID-19 HUST NCT04331613 I/II CN 2020

NCR-100[98] hiPSC-MSC KOA Nuwacell NCT07139431 I CN 2025.5

NCR-101[99] hiPSC-MSC ILD Nuwacell NCT06978920 I CN 2025.8

NCR-102[100] hiPSC-MSC SR-aGVHD Nuwacell NCT06941350 I/II CN 2025.4

SR-aGvHD: 类固醇难治性急性移植物抗宿主疾病; DFU: 糖尿病足溃疡; IC: 间质性膀胱炎; POI: 原发性卵巢功能不全; KOA: 膝骨关节炎; ILD: 
间质性肺病; AD: 特应性皮炎; RFE: 难治性局灶性癫痫; MS: 多发性硬化症; TJU: 同济大学; AU: 澳大利亚; US: 美国; KR: 韩国; CN: 中国; 
CAMS‌ &PUMC: 中国医学科学院北京协和医学院; HUST: 华中科技大学。

SR-aGvHD: steroid refractory acute graft-versus-host disease; DFU: diabetes foot ulcer; IC: iinterstitial cystitis; POI: primary ovarian insufficiency; 
KOA: knee osteoarthritis; ILD: interstitial lung disease; AD: atopic dermatitis; RFE: refractory focal epilepsy; MS: multiple sclerosis; TJU: TongJi 
University; AU: Australia; US: United States; KR: Korea; CN: China; CAMS‌ &PUMC : Peking Union Medical College, Chinese Academy of Medical 
Sciences; HUST: Huazhong University of Science and Technology .
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方面 , Gameto公司基于ReproCell公司的StemRNA
技术开发出Fertilo辅助生殖方案 [47]。该方案通过将

iPSC来源的卵巢支持细胞与卵母细胞共培养 , 显著

提高了卵母细胞成熟率 (约 70% vs 52%)和妊娠率

(约44% vs 20%), 同时大幅降低了激素用量, 并将治

疗周期缩短至 2~3天 [47]。目前 , 该方案已在美国进

入 III期临床试验 (NCT06858111)[47](表 1)。在血管

修复领域 , 国健呈诺生物科技有限公司开发的 iPSC
来源内皮祖细胞药物ALF202(NCT06359912)[45]和

ALF201(CTR20253094)[46]分别被用于治疗严重下肢

缺血和急性缺血性脑卒中 , I期临床试验正在进行中

(表1)。此外, hPSCs在肌肉及代谢性疾病治疗中也取

得多项进展。美国Myogen公司于2025年3月启动了

iPSC来源肌肉祖细胞产品MyoPAXon治疗杜氏肌营

养不良的临床试验(NCT06692426)[44](表1); 中南大学

湘雅医院、日本国家儿童健康与发展中心 (National 
Center of Child Health and Development, NCCHD)及
京都大学 (Kyoto University)也分别开展了基于hESC
或 iPSC的肝细胞及软骨细胞治疗相关疾病的临床研

究, 进一步显示出了hPSCs在组织修复和再生医学中

的广泛应用潜力[40](表3)。

8   总结与展望
近年来, 全球hPSCs药物研发在监管支持、技术创

新与临床转化方面取得显著进展。iPSC凭借其伦理适

应性强、可规模化扩增等优势 , 逐步成为细胞药物的

重要来源 , 在胰岛细胞、神经元、心肌细胞及血细胞

等多个方向展现出应用潜力。总体而言 , hPSCs衍生细

胞产品正逐步推动细胞治疗从个体化向标准化、规模

化方向发展, 为多种难治性疾病提供了新的治疗策略。

展望未来 , hPSCs临床转化研究仍面临多项挑

战与发展机遇。一方面 , 需进一步优化细胞产品的

成熟度、功能稳定性及安全性 , 如通过基因编辑技

术增强细胞功能活性或实现免疫豁免 , 改进定向分

化方案以获得更成熟的功能细胞 , 并建立更严格的

质控标准以降低致瘤风险。另一方面 , 针对实体瘤

治疗、异体移植免疫排斥、规模化生产工艺以及长

期有效性验证等关键问题, 仍需深入探索。此外, 个
体化治疗与通用型产品的并行发展、新型递送技术

的开发以及与基因治疗、组织工程等领域的交叉融

合, 将共同推动下一代hPSCs疗法的创新。随着更多

临床试验数据的积累和生产工艺的优化, hPSCs衍生

细胞产品有望为更广泛的患者群体提供安全、有效

且可及的再生医学治疗选择 , 最终实现从基础研究

到临床应用的全面突破。
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