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干细胞治疗药品，为什么今年才上市第一款？。 科技日报记者 张佳星

干细胞成为药品前，需开展临床前及临床、生产工艺等方面研究，首款干细胞治疗药品的上市，
意味着我国在这方面已趋完善，法规体系也逐步建立。1月4日，国家干细胞重大研发专项专家组
副组长、解放军总医院老年医学研究所原所长王小宁告诉科技日报记者，此前干细胞治疗技术（
非血液领域）是按药品审批还是按医疗技术备案，一直是业内热议的话题。此次上市意味着已经
走通按药品获批之路。

1月2日，国家药监局通过优先审评审批程序附条件批准我国首款干细胞治疗药品艾米迈托赛注射
液上市，用于治疗14岁以上消化道受累为主的激素治疗失败的急性移植物抗宿主病。

更好把握干细胞的不确定性

因具有多能性，干细胞一直被认为具有修复和替代机体受损细胞和组织的能力。

和药品不同，干细胞是‘活’的。王小宁表示，由于其活的特性，导致适用于药物的一系列指标
体系需要重建。

药品获批需要毒理评价、有效性评价等一套完整的评价数据，而如何对干细胞开展毒理评价、安
全性评价、药效学评价等，是干细胞治疗发展起来之后需要攻克的科学问题。王小宁介绍，例如
化学药物，大分子药物的临床剂量，用法都是基于其在人体内的半衰期。细胞药物，包括干细胞
药物进入人体后不仅不衰减，还可能增殖，在每个个体内的生长衰退曲线难以一概而论，是细胞
药物应用的最大挑战。

王小宁形象地将干细胞治疗与患者机体环境比喻为种子与土壤的关系。

干细胞本身就具有异质性，其在不同个体中的有效性较难把握。王小宁说，种子很好，但如果转
入的机体环境不适合其发挥效果，也可能难以产生疗效。

针对一系列新问题，国家相关部门开展了一系列检定、监管科学的研究，并将其转化为研发指引
以及有针对性的指导原则，帮助企业提高研发质效。例如，药品审评中心2024年1月12日发布的
《间充质干细胞防治移植物抗宿主病临床试验技术指导原则》等，成为推进我国药品监管科学化
、法治化、现代化制度的重要组成。
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干细胞治疗发展蓬勃仍有问题待解

人们对‘通用型干细胞’往往产生误解，认为它什么病都能治。事实上，通用型指的是干细胞供
体不受限，能够提供给不同的受体患者使用。王小宁提醒，公众应该了解干细胞的异质性。值得
一提的是，细胞治疗的有效性预判仍旧是制约细胞治疗行业发展的问题之一。

干细胞治疗是细胞治疗的一大类，其他已经上市的细胞治疗产品，如CAR-T细胞治疗等也都面临
疗效‘因人而异’的问题。王小宁说，正因为如此，国际药企多会采用无效不收费或费用减半的
方式来进行服务。

出现这一问题，归根结底是基础研究对细胞治疗的作用机理阐释还不够透彻。在王小宁看来，化
学药品对哪些适应症有效，可以根据分子基团判断，对干细胞药品，也应该可以根据干细胞细化
的细胞学特征进行预判。

王小宁建议，当前单细胞组学技术已经发展起来，应开展干细胞生物学表征的深入研究，找到干
细胞标记物与治疗有效性之间的对应关系。

例如回答带有哪些特定标志物的干细胞亚群对于自身免疫疾病治疗有效，哪些亚群对于糖尿病有
效等问题。王小宁说。

此外，我国也在持续探索干细胞双轨制管理模式，即在将干细胞产品纳入药品管理的同时，也将
干细胞临床研究视为医疗技术进行管理。例如，海南出台《海南自由贸易港博鳌乐城国际医疗旅
游先行区生物医学新技术促进规定》将于今年2月起执行，鼓励先行区内开展细胞治疗、基因治
疗、组织工程等生物医学新技术临床研究、转化应用等活动，也顺应了治病为中心向健康为中心
需求的转变。

海南的制度探索对促进干细胞治疗有积极的推动作用，也是法规科学适应医学新范式的一个尝试
，但执行落地还会有很多挑战。王小宁表示，随着技术进步，科学范式的转变，法规科学的变革
，我国干细胞等具有治疗和健康促进双重效应的新型健康产业技术发展的环境越来越好，必将成
为保障人民健康，拉动内需，促进理性消费的重要新质生产力。
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