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细胞与基因治疗产业发展现状及启示

摘要:细胞和基因技术已成为国内医药创新程度的标尺，也是我国作为全球医药研发第三梯队实现“弯道超车”的重要路径。本文介绍了细胞和基因治疗产业的基本情况，分析了细胞和基因治疗产业的发展现状，总结了先进地区发展细胞和基因治疗产业的成功经验，并从适时出台专项扶持政策、强化招引集聚龙头企业、搭建高级能科研平台、强化引进高层次人才四个方面对我市生物医药产业发展提出对策建议，供参考。

细胞与基因治疗（ CGT ）是新一代精准疗法，尤其在罕见病、 恶性肿瘤、慢性病、抗病毒等治疗方面具有广阔前景。 CGT产业是加快形成新质生产力的重要抓手，已成为全球科技与产业竞争的“新赛道”，被业内视为生物医药产业的下一个风口。

一、概况

1 、定义。细胞与基因治疗指将确定的遗传物质转移至患者的 特定靶细胞内， 通过基因添加、基因修正、基因沉默等方式修饰 个体基因的表达或修复异常基因，达到治愈疾病目的的过程。

2 、分类。（1）细胞疗法(体外治疗):包括干细胞疗法和细胞免疫疗法，后者又可分为过继细胞疗法（ ACT）、肿瘤疫苗等。  （2） 基因治疗(体内治疗):包括基因疗法（按照递送载体分为病毒载体和非病毒载体递送系统）、溶瘤病毒（OV）疗法、RNA干扰（siRNA 、ASO）疗法。

3、优势。CGT为治愈多种疾病提供了前所未有的可能性，CGT药物在治疗机制和治疗效果方面具有传统小分子和大分子药物难以比拟的优势，能够填补难治性疾病治疗手段的空白。

4、关键技术发展情况。（1）靶点开发 : 多靶点成趋势。单靶点治疗易复发，多靶点疗法成为新方向，如联合CAR-T 疗法、双靶点串联 CAR-T、三靶点 CAR-T 等。（2）基因递送载体:病毒与非病毒载体齐头并进。临床试验中超 70%的 CGT 药物采用病毒载体，其中AAV最为常见。近年来，新型非病毒基因载体不断涌现，如外泌体、LNP 等，部分药物已实现商业化。(3)新型基因编辑工具:不断创新突破。OMEGA系统、Fanzor系统、“桥”重组酶技术、LEAPER 技术等新型基因编辑技术工具不断被开发，为基因编辑提供了更多选择和更精准的操作可能。

5、产业链相关情况。上游为提供细胞生产全流程中所需的仪 器、设备、试剂耗材的供应商；中游为药物研发公司以及研发和 生产外包服务商（CRO/CDMO）；下游为细胞治疗的实施主体。一般医院提供临床平台， 合作企业从事细胞的增殖、制剂研发。

6、市场规模快速扩张。据中商产业研究院分析，2023年全球 细胞和基因疗法市场规模已达到约111.1亿美元，预计2024年将增至185.1亿美元。据弗若斯特沙利文分析，预计到2025年，全球市场规模有望达到305.4亿美元，2030年可能突破千亿规模。 2023 年中国CGT行业市场规模达到约33.81亿元，较上年增长113.64% ，2024年将增至88.48亿元，2025年增至186.31 亿元。

二、细胞与基因治疗产业发展现状

1、各国竞相布局抢占先机。全球细胞疗法研发集群分别为北 美（主要是美国）、东亚（包括澳大利亚） 以及西欧（包括以色列）， 美国和中国在国际细胞疗法的研发中占据主导地位。

2、我国中央与地方强化政策引领。2024年1月，工信部等部门发布《关于推动未来产业创新发展的实施意见》，提出加快细胞和基因技术等前沿技术产业化。10月，国家药监局发文《对十四届全国人大二次会议第 8718 号建议的答复》， 明确提出在细胞与基因领域医疗技术研发方向进行布局。北京、上海、广州等多地也发布政策，谋划发展细胞与基因治疗“新赛道”。近几年，上海先后发布《上海市促进细胞治疗科技创新与产业发展行动方案（2022-2024年）》和《上海市促进基因治疗科技创新与产业发展行动方案（2023-2025年）》；2024年10月，北京发布《高质量建设细胞与基因治疗产业集群实施方案（征求意见稿）》。这些政策为产业高质量发展提供了强有力的支持。江苏将“细胞和基因技术”产业纳入“10+X”未来产业体系，省内城市如南京、苏州等也将“细胞与基因技术”列为本市未来产业之一。

3、多个周边城市布局CGT产业。南京江北新区将基因与细胞产业作为主攻方向， 初步构建了从基因检测、诊断、试剂到免疫细胞治疗、CAR-T细胞治疗、靶向药物细胞到基因技术的产业链。2023年，该区40余家细胞和基因技术创新企业营收合计近60亿元，全国排名前20的基因检测公司有1/3在南京江北新区布局；商务部发布《支持苏州工业园区深化开放创新综合试验的若干措施》，将在苏州工业园区建设未来产业创新试验区，并前瞻性地布局细胞和基因治疗等重点产业；无锡惠山与药明生基签约，共同打造形成覆盖全产业链的“细胞及基因疗法”开发、测试、生产和商业化一体化平台， 标志着无锡成为化学药、生物药、细胞及基因治疗全链条布局的省内少数城市之一。

4、CGT 领域的投资和交易十分火热。据公开资料统计，2023年中国CGT共有51家企业完成融资，投融资金额近90亿元。从融资轮次来看，企业重点布局领域包括 CAR-T 细胞疗法、CAR-NK 细胞疗法、实体瘤细胞免疫疗法、基因编辑技术开发等。

5、在研管线丰富，临床进展迅速。据药融云数据库数据，截至2024年3月，中国CGT在研管线647余项，除上市8款外，申请上市3项，Ⅰ期临床295项，Ⅱ期临床217项，Ⅲ期临床20项，申请临床54项。应用技术最普遍的为CAR-T、干细胞治疗、T细胞疗法等，研究最集中的靶点依次为CD19、BCMA、CD22，聚焦最多的适应症依次为非霍奇金淋巴瘤、晚期实体瘤、急性B淋巴细胞白血病、多发性骨髓瘤、B 细胞淋巴瘤。

三、先进地区发展细胞与基因治疗产业的经验做法

（一）上海

1、顶层设计,系统谋划。2023年9月，上海印发《上海市促进基因治疗科技创新与产业发展行动方案（2023-2025年）》，提出设立上海市基因治疗科技创新重大专项、建设上海市前沿生物技术研究院，加强基础研究和技术攻关；培育高质量专业孵化器，建立符合生产质量管理规范（ GMP ）的基因治疗及相关领域工程化功能平台服务体系，加速概念验证、产品检测和中试放大； 给企业带来“真金白银”，对已在国内开展临床试验，由本市注册企业获得上市许可并在本市生产的基因治疗产品，给予最高3000万元的资金支持；对引入股权融资5000万元以上的基因治疗企业，按照实际获得股权融资额给予不超过2%的资助。

2、建设张江细胞与基因产业园。在生态打造方面，产业园积极筹建创新综合体，与恩凯赛药等知名企业共建技术公共服务平台，吸引红杉中国智能医疗基因组学孵化器、和元生物基因治疗赋能创新中心等平台落户，推动建设集源头转化、孵化、加速等于一体的综合性生态服务体系。在产业园区建设方面，形成了全国独有的生命健康产学研用高度融合的生态型专业医学园区，集企业、医院、学校等超过1000家。目前，产业园汇聚了上百家细胞与基因产业链上下游相关企业，集聚了众多CGT研发企业，是国内细胞、基因领域集中度、显示度、成果产出度最高的区域。

（二）南京

南京江北新区建设基因与细胞实验室，集聚了一批在基因与 细胞领域拥有自主知识产权的重点企业，如先声药业、绿叶制药、 世和基因等，与南京大学、东南大学等签署重点高校协同合作协 议，与江苏省人民医院、鼓楼医院等签署重点医疗机构协同合作协议，与北大分子医学南京转化院、中澳转化医学研究院等签署创新平台合作协议，协同江苏省、南京市的高校资源、临床资源，以及区域企事业单位等生物医药产业资源， 面向细胞与基因治疗领域， 向全球招募项目，按照研究院项目评估制度评估吸纳优质项目， 根据项目成熟度及市场需求，以投资研发经费为引导，孵化项目企业， 由项目团队采取半开放式有限合伙模式吸收资本，形成多方参与、多方投入的利益共同体。

（三）苏州

苏州生物医药产业园将细胞与基因治疗作为生命健康产业重 点发展方向之一，率先布局 CAR-T、CAR-NK、CAR-M、TCR-T、TIL、iPSC等全球前沿的生物技术，吸引了药明巨诺、亘喜生物、信达生物 、博腾生物、宜明细胞等细胞疗法产业链优质企业的集聚。2021 年，国家生物药技术创新中心落地园区，聚焦细胞治疗等生物药重点领域，设立专项研发资金， 牵头组织实施关键核心技术攻关， 已梳理并形成了细胞疗法等一批“揭榜挂帅”技术攻关项目。此外， 中心联合大院大所、高校、行业组织等，开展合作共建，建设细胞与基因治疗研发与转化平台等一批重大公共技术平台，精准发力关键核心技术攻关。

四、对许昌的启示

2022年，我市出台《关于加快推进生物医药产业高质量发展的实施意见》，提出积极承接生物医药产业转移,着力提升创新能力,加快壮大产业规模,促进产业向中高端迈进。整体而言，我市 CGT 产业还处于起步阶段，存在缺少产业链核心环节和龙头企业等问题。为抢抓CGT产业发展机遇，建议我市从以下三个方面加快培育 CGT产业。

1、适时出台专项扶持政策。学习借鉴上海等先进地区的好经 验、好做法，围绕细胞与基因治疗领域核心技术攻关、创新平台载体等方面出台支持措施，对细胞与基因技术领域关联企业实施必要的政策优惠，全面拓宽信贷、基金、保险等金融产品融资渠道。以我市生命健康产业园为重点，打造集研发、检测、制造为一体的细胞与基因治疗产业链示范区，结合细胞与基因治疗产业需求，强化产业基地公共设施配套与综合服务体系建设。

2、强化招引集聚龙头企业。围绕细胞与基因治疗产业上下游 工业级关键原材料、试剂耗材、生产用核心装备等， 引育一批具有自主知识产权和核心竞争力的供应链、产业链相关企业，以龙头企业引领带动，促进上中下游企业资源整合与协同发展。

3、搭建高级能科研平台。支持许昌中心医院、许昌学院医学院等在细胞与基因治疗领域开展技术攻关与临床研究，鼓励申报国家、省、市重大项目，及建设专业实验室。深化与大院大所、大校大企合作，共建或者引进细胞与基因治疗领域重点实验室、技术创新中心、企业技术中心等创新平台，推动创新资源向我市集聚。

4、强化引进高层次人才。深入落实“许昌英才计划”，推动细胞与基因技术人才纳入重点产业紧缺人才需求目录，对顶尖人才提供事业平台、科研经费、团队支持、生活保障等一揽子“政策包” 支持，推动基础研究、成果产业化和重大技术攻关。强化“双招双引”联动效应，在招商引资和招才引智过程中同步匹配 人才与产业政策，一体推进、一体落地。

表1   CGT 产业链相关企业情况

	环节
	领域
	代表厂商

	上游
	试剂与耗材
	泰坦科技、凯普生物、阿拉丁、金斯瑞

	
	仪器与设备
	同立海源、奥浦迈、澳斯康、安捷伦

	
	CRO/CDMO
	和元生物、高腾生物、药明康德、凯诺医药

	中游
	细胞与基因治疗产品
	北恒生物、 药明巨诺、普瑞金、合源生物、 传奇生物、复星凯特、科济生物、亘喜生物、 诺思兰德、诺城健华

	下游
	细胞治疗的实
施主体
	浙江大学医学院附属第一医院、徐州医科大学附属医院、中国医学科院血液病医院、 中国解放军总医院第一医学中心、北京肿瘤医院、

华中科技大学同济医学院附属协和医院、 苏州大学附属第一医院、郑州大学第一附属医院、 河南省肿瘤医院 、华中科技大学同济医学 院附属同济医院
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