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间充质干细胞的体内生物分布及其成药性研究进展

魏梦如，党 玥，濮子衿，顾 烨，张慧毓，单云龙，刘嘉莉，王广基，周 芳*

中国药科大学  药物代谢动力学重点实验室，江苏  南京    210009

摘 要： 间充质干细胞（MSCs）是一类来源于中胚层的多能干细胞，具有多向分化潜能、促进干细胞植入、造血支持、

免疫调控及自我复制的生物学特性，是干细胞家族重要成员。由于其免疫调节、血管再生、组织修复等作用，MSCs已逐

渐成为多项治疗领域的研究热点之一，并在自身免疫性疾病、组织损伤以及各种替代治疗领域成为一种非常有潜力、有前

景的治疗药物。当机体组织损伤或发生炎性细胞浸润时，外源性给予的MSCs进入机体后可归巢至病变部位，并与体内的

多种细胞发生相互作用，恢复机体正常生理功能、维持机体微环境稳态，修复病变组织器官。通过综述MSCs进入体内后

的分布、归巢特性及相关影响因素、体内外检测方法及其作为药物开发的成药性研究进展，为干细胞从医疗技术转化为药

物提供指导。
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Abstract: Mesenchymal stem cells (MSCs) is a kind of multipotent stem cells derived from mesoderm. MSCs has the biological 

characteristics of multi-directional differentiation potential, promoting stem cell implantation, hematopoietic support, immune 

adjustment and self-replication as an important member of stem cells. Due to its effects on immune regulation, blood vessel 

regeneration, tissue repair, it has gradually become one of the research hotspots in therapeutic fields and has become a very potential 

and promising therapeutic drug in the field of autoimmune diseases, tissue injury and various alternative therapies. When the body or 

tissue is injured or inflammatory cell infiltration occurs, exogenous MSCs can home to the diseased site after entering the body and 

interact with a variety of cells in body, restore biological functions of body, maintain microenvironment homeostasis and repair the 

diseased tissues and organs. This review provides guidance for the transformation of stem cells from medical technology to drugs by 

exploring the distribution, homing characteristics and related influencing factors after MSCs entering the body, in vitro and in vivo 

detection methods and druggability research progress.
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间充质干细胞（MSCs）广泛存在于骨髓、脐带、

脐带血和胎盘等组织，其形态类似于成纤维细胞，

具备多向分化潜能，可分化为软骨细胞、成骨细胞

和脂肪细胞等［1］。此外，它还可分泌大量细胞因子、

生长因子，发挥免疫调节和组织修复等多重作用。

自 1995 年首次实现 MSCs 的分离与移植，MSCs 的

临床应用已发展近 30年，快速成为临床研究数量最

多 的 细 胞 药 物 之 一 。 据 Clinical trials（https：//

clinicaltrials.gov）数据库统计，截至 2022年 12月，全

球已有 1 495项关于MSCs的临床研究注册登记，广

泛涉及呼吸系统疾病、骨关节疾病、生殖系统疾病、

肝病、眼科疾病、代谢性疾病、自身免疫性疾病等多
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种适应证。

在我国，干细胞治疗产品的监管实行“双轨

制”：一是由国家卫生健康委员会负责的备案

制，只适用于由医疗机构研发、制备并在本医

疗机构内开展的干细胞治疗临床研究和转化应

用；二是由药监部门负责的注册制，由企业主

导研发的细胞治疗产品应当按照药品管理有关

规定向国家药品监管部门申报注册上市。截至

2022 年 12 月，国家药品监督管理局药品审评中

心合计默许的 42 项临床试验涉及 20 项适应证。

MSCs 从医疗技术转化为药物具有挑战性，必须

符合药品“安全、有效、质量可控”三大属性。

不同于现有药物比较成熟的成药性评价体系，

MSCs 由于其动态变化性、作用复杂性、体内监

测难等特点导致其药效可预测性低，作用机制

不明确。因此，在 MSCs 的成药性研究中亟需

解决生产质量控制难、体外效价指标与临床疗

效相关性差、药动学数据无法解释药效作用机

制等问题［ 2］。

与传统的小分子/大分子治疗药物不同，细胞药

物的特征是“活”，其在体内的命运如归巢、分布及

存续时间是影响其有效性和安全性的最重要因

素［3］。本文就 MSCs的生物分布、归巢特性及成药

性评价进行了综述，以期为MSCs的成药研究提供

依据。

1　MSCs药动学与药效的相关性

研究表明，MSCs主要通过与机体细胞直接接

触或旁分泌信号转导来促进损伤修复，维持组织环

境稳态。外源注射MSCs后，它们可受疾病微环境

影响，归巢到损伤部位，通过分泌信号因子来发挥

作用［4］。目前，MSCs在体内命运的动态过程及其与

药效的相关性尚不清晰。通过细胞药物动力学研

究阐明MSCs进入体内的生物分布过程、影响因素

及规律，将有助于研发提升MSCs靶向性及疗效的

策略，进而提高其临床治疗效果，为成药提供保障。

1.1　MSCs的体内生物分布

细胞药物不存在传统意义上的吸收过程，

但不同的给药方式使 MSCs 在体内的过程不

同。目前，MSCs 的给药方式分为系统给药和局

部给药。静脉注射具有操作简单、创伤小、临

床转化性强等优点，是临床上首选给药方式，

但 易 产 生 其 他 组 织 特 别 是 肺 的 非 特 异 性 捕

获［5］。悬浮状态下 MSCs 的平均大小（14～20 μm）

大于肺毛细血管的大小（8～15 μm），全身给药

后大部分滞留在肺部。为了减少 MSCs 在体内

的肺捕获，可通过联用血管扩张剂，更好地将

MSCs 递送到靶器官。在生理状态下，实验动物

静脉给予 MSCs 后 ，MSCs 首先在肺中大量分

布 ，随后向肝、脾等器官迁移 ，直至在体内消

除。但当实验动物处于病理状态时，体内微环

境发生改变，MSCs 的分布会受到影响，生物分

布不同于正常状态。小鼠心肌梗死时心肌处于

炎 性 、坏 死 、缺 氧 状 态 ，静 脉 给 予 MSCs 后 ，

MSCs 首 先 在 肝 和 肺 较 多 ，随 后 肝 、肺 中 的

MSCs 逐渐靶向受损部位，表现出归巢现象［ 6］。

考虑到疾病特征及靶器官的血流动力学等因

素，对于有些适应证选择局部给药方式以获得较好

的药效。为了探究MSCs治疗结肠炎的最佳给药方

式，研究人员比较了腹腔、静脉和肛门注射 3种给药

方式，结果显示，尽管不同给药方式均可一定程度

缓解结肠炎，但腹腔给药使MSCs更容易聚集到受

损部位，它与巨噬细胞和淋巴细胞相互作用，并分

泌抑炎因子肿瘤坏死因子刺激基因-6（TSG-6），增

加小鼠存活率［7］。因此，腹腔给药为治疗结肠炎效

果最佳的方式。与 iv高剂量MSCs后大部分被滞留

于肺部不同，小剂量 ip给药可使MSCs直接靶向肠

壁治疗结肠炎［8］。此外，在急性脑卒中大鼠模型中

动脉注入MSCs，使其定植脑损伤部位能力增强［9］。

在关节炎的治疗中，关节腔内给药可长期维持

MSCs浓度，从而提高生物利用度、延长作用时间、

提高靶向定位［10］。因此，给药途径选择需要在充分

的临床前研究基础上，并结合临床操作的可行性进

行探索。

此外，MSCs的给药剂量也需要大量的临床前

和临床探索。一般认为药效与剂量呈正比，尽管静

脉给予MSCs高、中、低 3个剂量治疗心肌损伤时发

现药效与剂量呈正比，而经心内膜注射高、中、低 3

个剂量的MSCs治疗慢性心肌梗死时发现，仅有低

剂量组发挥作用［11］。由此表明剂量和疗效也与给

药方式、疾病状态等因素有关，还需基于临床转化

考虑，针对不同的疾病，选择既能维持MSCs药效，

还能保证安全性的给药方式。这需要在充分的临

床前研究基础上进行探索研究，从而保障临床成药

转化的成功率。

1.2　MSCs在体内的归巢

“归巢”最早是指循环在血液中的淋巴细胞迁

移到最初发育成熟的淋巴结部位，此后，人们发现

MSCs会在目标组织中被捕获，跨越血管内皮定向
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趋化至损伤部位，MSCs这一过程称为“归巢”。归

巢是MSCs作为活细胞药物在体内生物分布的重要

特征，也是影响药效的关键因素。

MSCs归巢分为滚动、活化、黏附和跨血管迁移

这 4个过程，这些过程的顺利进行是其到达病变组

织发挥药效的前提保证。尽管MSCs的归巢机制尚

不清晰，但其表面表达一些趋化因子、生长因子等

受体，这些受体与相应配体相结合，共同趋化MSCs

至靶器官。因此，阐明这些受体分子在MSCs归巢

过程中的作用及机制，为提高MSCs在临床应用中

的有效性奠定基础。

1.2.1　趋化因子介导 MSCs归巢 炎症状态下，内

皮细胞被激活，分泌趋化因子，与MSCs表面趋化因

子受体相结合，促进MSCs在归巢过程中的黏附和

迁移［12］。表 1列举了已上市的MSCs产品及已发现

的相关趋化归巢机制。目前已明确报道的MSCs归巢相

关趋化因子及其受体包括基质细胞衍生因子-1/C-X-C

趋化因子受体-4（CXCL12/CXCR4）、趋化因子配体

20/C-C 趋化因子受体-6（CCL20/CCR6）、趋化因子

配体 25/C-C趋化因子受体-9（CCL25/CCR9）等。相

较于其他趋化因子 ，CXCL12 研究最广泛 ，且

CXCL12/CXCR4 可调节 MSCs 移植和归巢 ，是

MSCs向损伤部位迁移的一个关键通路［13］。研究表

明，肝组织损伤后释放CXCL12，MSCs表面表达大

量CXCL12趋化因子受体，趋向迁移至炎症部位发

挥疗效；在大鼠缺血性脑损伤模型中，静脉注射骨髓来源

的MSCs，发现MSCs通过CXCL12/CXCR4轴迁移至

大脑缺血性病变部位以修复损伤；将人脐带血来源的

MSCs静脉注射于卵巢早衰大鼠体内，发现CXCL12/

CXCR4轴介导MSCs向卵巢定向迁移［14］。

临床试验表明，MSCs迁移到特定受损组织的

效率与疾病严重程度、体内微环境、细胞状态和生

产制备时培养条件等相关。重度系统性红斑狼疮

患者肾脏分泌的CXCL13含量显著高于轻度系统性

红斑狼疮患者，且肾损伤严重［15］。慢性阻塞性肺疾

病加重后 CXCL8 分泌增加，死亡率上升［16］。重度

先兆子痫血清瘦素、脂联素水平升高，同时趋化因

子的水平上调。当细胞在体外培养过程中代数过

大、发生衰老时，MSCs趋化因子表达量下调，分化

和迁移能力减弱［17］。外部刺激会诱导MSCs特定基

因的表达上调使其趋化作用增强，如缺氧、氧化应

激、炎症、基因修饰等［18］。气管内给药后，预刺激的

MSCs在肺组织中存续时间超过 21 d，增强了MSCs

在呼吸系统免疫治疗和组织损伤中的应用价值。将

MSCs分为常氧和缺氧培养组，通过划痕和CCK-8实验

确定短期缺氧预处理可促进MSCs的增殖和迁移；

经环氧化酶-2（COX-2）联合转化生长因子-β（TGF-β）预

处理后，MSCs在病理环境中增殖能力、活性、表面

趋化因子表达增强，展现出更好的疗效［19］。从炎症

状态下MSCs调节自身免疫疾病相关蛋白质组分析

中发现，MSCs对炎症反应具有高度敏感性，可以通

过适当调节自身调控因子的基因和蛋白对炎症信

号做出反应［20］。降低CXCR4的表达会使到达受损

组织的MSCs数量减少，但CXCR4过表达的MSCs，

在急性肺损伤小鼠模型中展示出更强的迁移

能力［21］。

1.2.2　MSCs穿过血管内皮 MSCs透过血管壁进

入组织前，会在血管内皮表面滚动黏附，并沿着血

管内皮细胞迁移，MSCs表达细胞黏附分子与细胞

外黏附分子配体结合并相互作用，使得MSCs随血

流到受损组织后发生驻留。目前所报道黏附分子

主要有整合素、选择素等。机体发生炎症反应时，

表1　已上市的MSCs药物及介导其归巢的趋化因子

Table 1　Mesenchymal stem cell drugs and chemokines mediating homing on market

适应证

骨损伤

移植物抗宿主病

心肌梗死

退行性关节炎

克罗恩病

骨髓损伤

硬化症

阿尔茨海默病

已上市MSCs药物（国家或地区）

Osteocel（美国）

Prochymal（美国）、Temcell（日本）

Cellgram（韩国）

Cartistem（韩国）

Cupistem（韩国）、Alofisel（欧盟、日本）

Stemirac（日本）

NeuroNata（韩国）

AstroStem（日本）

来源

异体脂肪

异体骨髓

自体骨髓

异体脐带血

自体/异体脂肪

自体骨髓

自体骨髓

自体脂肪

趋化因子

CXCL12

CCL5、CXCL9、CCL2、CCL8

CXCL12、CCL21、CXCL16

CCL2、CXCL12

CX3CL1、CXCL16

CCL3

暂无

暂无

给药方式

生物支架

静脉滴注

局部冠状动脉注射

腔内注射

瘘管腔内给药

静脉注射

腰椎穿刺

静脉注射
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炎性组织释放可溶性介质激活内皮细胞表面的 E-

选择素。采用岩藻糖转移酶VI及其糖供体糖基化

MSCs后，发现 E-选择素的表达增加，并促进MSCs

归巢。但体外实验发现用 E-选择素的中和剂处理

人脐静脉内皮细胞（HUVECs）并不能完全抑制

MSCs与内皮细胞结合，这说明MSCs上还表达其他

选择素的受体。由此发现约 50% MSCs上表达白细

胞 配 体 α -4（VLA-4），它 与 血 管 细 胞 黏 附 分

子（VCAM）相互作用构成 VLA-4/VCAM 轴。研究

发现 MSCs 经心脏给药时以 VLA-4/VCAM 依赖的

方式黏附内皮细胞，而当使用VLA-4和VCAM抑制

剂时，MSCs与内皮细胞黏附作用被抑制。这些研

究表明黏附分子在MSCs归巢过程中起着不可或缺

的作用［22］。

1.2.3　MSCs 进入受损基质 MSCs 穿过血管内

皮迁移至损伤部位是 MSCs 归巢过程中的关键

步骤，在此过程中需要基质降解蛋白酶（MMP）

使细胞能够穿透细胞外基质的屏障、提高血管

通透性，使得驻留在血管内皮上的 MSCs 跨越

内 皮 细 胞 进 入 组 织 。 研 究 表 明 ，MSCs 表 达

MMP-2，它可降解胶原酶 Ⅳ ，参与细胞外渗过

程。抑制 MMP-2 的表达将导致 MSCs 跨内皮迁

移能力减弱，外源给予 MMP-1 重组蛋白可加速

MSCs 的迁移和成骨分化能力［ 23］。对心肌梗死

大 鼠 iv 磷 酸 鞘 氨 醇 预 处 理 过 的 MSCs，发 现

MSCs 归巢和植入大鼠缺血区的能力增强，这可

能 是 通 过 上 调 MMP-9 的 表 达 促 进 MSCs 的

迁移［ 24］。

1.3　MSCs的清除

MSCs在体内消除过程可能与免疫细胞有关。

免疫缺陷小鼠腹腔注射 MSCs 后，MSCs 在体内多

组织器官中存在可达 120 d，而MSCs在免疫系统健

全的同品种小鼠中只能存在 20余天［25］。有报道称，

当MSCs进入机体后会释放“eat me”信号，被吞噬细

胞吞噬，这可能是MSCs清除的重要途经［26］，这也与

组织损伤时巨噬细胞、自然杀伤细胞（NK）、树突状

细胞（DC）大量向病灶处迁移有关［27］。此外，MSCs

在体内的分化作用也可能使MSCs在体内减少，但

目前的检测手段难以区分MSCs本身和其分化后状

态，亟需开发新的研究方法进一步验证。

2　MSCs的成药性研究

成药性研究以“安全、有效、质量可控”为核心，

采用质量源于设计理念和方法，落地研究药品审评

关注的“药学、非临床、临床”中的核心问题。由于

MSCs异质性强、体内可增殖分化，其药学研究应不

断完善生产工艺、质量控制、制剂技术的研发，建立

规范化、标准化的体系以实现大规模、低成本、可复

制、高质量的生产，制定个性化的生物学效力因子

质控，保障临床试验成功和受试者的安全。MSCs

临床前成药性研究除了传统的药效、药动学、安全

性评价外，还应包括注射入体内的细胞命运与药效

的关联性研究、阐明对适应证的作用机制，确定生

物学效应标志物。基于此，临床研究中需重点关注

成药转化研究，主要包括寻找与临床疗效密切相关

的生物标志物、对临床给药的人群分层、明确有效

的剂量和给药途径、给药时机等。

2.1　MSCs药动学研究的指南及共识

药动学研究是干细胞制剂成药性评价的重

要组成部分。由于细胞治疗产品不同于传统的

小分子 /大分子治疗药物，传统的非临床及临床

研究评价方法不完全适用于细胞治疗产品。

2020 年 8 月国家药品监督管理局药品审评中心

发布《人源性干细胞及其衍生细胞治疗产品临

床试验技术指导原则（征求意见稿）》［ 28］，为相

关药品运用于临床试验的总体规划、设计等方

面提供技术指导。在非临床的药动学研究中，

2017 年发布的《细胞治疗产品研究与评价技术

指导原则（试行）》［ 29］指出应采用 1 种或多种方

法追踪细胞产品的动态分布、迁移、归巢及存

续和消亡特征。在临床研究中，应尽可能开展

细胞治疗产品的体内过程研究，包括细胞的活

力、增殖与分化能力、体内的分布相关的生物

学功能。药动学的数据发挥“眼”和“手”的作

用帮助研究者弄清楚细胞体内的去向和变化，

从而对其安全性和有效性做出合理解释。

2.2　MSCs 药动学的检测方法

精准有效的检测体系对阐明 MSCs 在体内迁

移、特征分布至关重要。目前检测方式有离体检测

和活体检测 2 种，不同检测方式各有优缺点（表

2［4］）［30］。试验设计需考虑技术方法的适用性、可靠

性和优缺点，采用多种方法共同阐明MSCs的体内

过程。

离体检测以实时荧光定量 PCR （qRT-PCR）和

流式细胞术为主。qRT-PCR 操作便捷、灵敏度高、

可快速定量、无需标记，但必须处死取样、无法区分

活/死细胞、检测区域有限。流式细胞术也是通过采

集局部组织进行分析，但需要用特异性抗体标记，

精确性和稳定性略差。对MSCs移植的组织切片进
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行免疫组化分析，虽然可直观看到MSCs的体内分

布，但观察区域有限，且无法进行长期连续的示踪。

因此，研究者一直致力于开发各种新型的高灵敏

度、低毒性、长时程的活体示踪技术。

对MSCs活体示踪的标记方法分为直接标记法

和间接标记法。直接标记法最常见，通过共孵育来

标记MSCs，随后把MSCs注入体内进行示踪。直接

标记法中常用的标记技术有放射性同位素、磁性纳

米粒、荧光膜染料等，可分别用正电子发射断层显

像（PET）/单光子发射断层显像（SPECT）、核磁共振

成像（MRI）、活体荧光成像等。PET/SPECT和MRI

既可以应用于临床前研究也可以用于临床研究，可

以无创、动态连续监测体内过程。如今研究最深入

的 MRI 对比剂主要为超顺磁性氧化铁纳米粒

子（SPIO），适用于短期示踪细胞［31］。放射性核素成

像（RI）使用 64Cu-PSTM、18F-FDG、111In-oxine和 99mTc

等示踪细胞，分辨率高，可避免组织自发荧光问题，

定性定量定位分析［32］。但直接标记的问题在于细

胞分裂后标记物稀释，示踪剂随时间从细胞中脱

落，长期示踪的准确性存疑，无法区分活/死细胞。

间接标记法是在MSCs中通过病毒转染或者基

因编辑的方法引入目标基因，编码出能够被检测到

的荧光蛋白，或者表达特征蛋白可以被特异性的核

素探针结合等。间接标记法中研究最广泛的是基

于报告基因的光学成像技术，能够区分活/死细胞，

分为荧光成像和生物发光 2种。荧光蛋白可发射稳

定的荧光，可直接用荧光显微镜观察［33］。但荧光蛋

白激发和发射波长在组织中的穿透力有限，具有深

度限制，因此主要应用于小型动物。生物发光成像

是将荧光素酶基因整合到细胞染色体上，当细胞分

裂时，荧光素酶也会得到持续稳定的表达，对实验

动物损伤较小［34］。

近年来，细胞体内示踪成像技术快速发展，各

种检测方法各有优缺点，较单一检测技术，多种模

式相结合的示踪技术可更全面获得MSCs在体内的

命运信息。在 qRT-PCR定量检测的基础上，结合多

种现代成像技术可获取活体具有解剖结构的细胞

空间动态分布数据、单细胞分辨率下的分子表型

等，为确定MSCs治疗的有效性提供强有力的数据

支撑。

2.3　临床前成药性研究对临床转化的重要性

MSCs目前主要用于治疗自身免疫性疾病、缺

血性心脏病、脊髓损伤等疾病。MSCs体内过程复

杂、影响因素多，疾病状态、体内过程与药效三者间

的关系不明确，这是造成临床成药转化困难的重要

原因。目前无法用标准化的方法来衡量MSCs的安

全性、有效性及其生物分布过程，导致MSCs相关产

品暂未得到美国食品药品监督管理局（FDA）的生

产许可，这极大减缓了MSCs应用于临床的进程。

与临床前动物实验中 MSCs药效显著相比，临

床试验结果并不理想。很多临床研究发现，MSCs

治疗后会出现无应答和个体差异。Prochymal早期

用于治疗移植物抗宿主病［35］，但Ⅲ期临床试验中，

干细胞治疗组药效较安慰剂组没有显著差异，未能

应用于临床。但随后发现适应证人群为儿童，治疗

28 d后其疗效显著提高。为此 Prochymal先后成功

表2　MSCs生物分布的检测技术及其优缺点比较

Table 2　Advantages and disadvantages of method detecting for distribution of MSCs

成像技术

核磁共振

同位素示踪

生物发光

活体荧光成像

流式细胞术

qRT-PCR

免疫组化

临床

应用

是

是

否

否

否

是

是

是否

活体

是

是

是

是

否

否

否

单细胞

分辨率

否

否

否

是

是

否

是

最低检测

限（个细胞）

1×104

1×104

1×103

1×103

1×103

100

100

优点

无创，高空间分辨率，全身扫描

无创，可以定量，高灵敏度，全身扫描

无创，可以区分活/死细胞，跟进时

间长，价格便宜，高灵敏度

可观察单个细胞的表型和形态变

化，可以区分活/死细胞

可以区分活/死细胞

高灵敏度，高特异性，无需标记细

胞，应用范围广

高灵敏度，高特异性，可以显示细胞

相互作用、分子变化

缺点

灵敏度低，难定量

半衰期较短，空间分辨率低

荧光素酶报告基因，组织穿透差，无

法区别单细胞

有创，动物操作要求高，观察深度有限

需多个特异性抗体标记，精确性和

稳定性略差

无法区分活/死细胞，需处死动物，

检测区域有限

局部区域、特定蛋白选择性成像，无

法解释过程中的变化
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在加拿大、新西兰及日本批准上市。比利时生

物制药公司主导的 1 项自体骨髓 MSCs 用于治

疗慢性缺血性晚期心脏衰竭，临床研究表明，

心脏给药的注射次数是影响干细胞治疗效果的

关键因素［ 36］。Alofisel Ⅲ期临床试验失败后，改

变细胞来源（从自体脂肪干细胞改为异体脂肪

干细胞）、调整给药剂量、改变注射方式、并选

用新鲜细胞 、仅用于治疗克罗恩病 ，最终于

2015 年成功完成临床试验 ，2018 年在欧洲上

市，2021 年在日本上市［ 37］。这些成功的案例说

明，保证 MSCs 顺利转化需在大量充分的临床

前成药性研究的数据基础上，开展临床试验人

群的分层和精准给药方案的制定，提高临床转

化成功率。

3　结语与展望

MSCs 具有自我更新、多向分化潜能以及免

疫调节等生物学特性，给一些难治性疾病的治

愈带来了希望，且临床安全性良好，使得以干

细胞为基础的治疗方法在临床应用中具有不可

替代的优势［ 38］。我国干细胞基础研究水平和

数量增长迅速，已走在世界前列，面临重大的

发 展 机 遇 。 随 着《 干 细 胞 临 床 研 究 管 理 办

法（试行）》《干细胞制剂质量控制及临床前研

究指导原则（试行）》《细胞治疗产品研究与评

价技术指导原则（试行）》等政策出台，我国干

细胞临床转化正进入有序发展阶段，干细胞药

物注册申报和开展 Ⅰ期 /Ⅱ期临床试验的数量迅

速增长。为确保干细胞疗法安全、有效、质量

可控地从临床医疗技术转化为药物，明确 MSCs

在不同疾病体内的细胞命运与药效的关系，阐

明其对不同适应证的作用机制及特征药效标志

物，对未来针对不同适应人群的分层，制定包

括给药方式、剂量、频次等在内的精准治疗方

案是成药性研究的重点。近几年将进入干细胞

药物研发的爆发期，会有更多针对新适应证的

干细胞药物进入临床试验阶段，相信干细胞作

为治疗药物在我国上市就在不远的将来。

利益冲突利益冲突 所有作者均声明不存在利益冲突
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