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摘要：随着医学与现代信息技术、材料科技等技术的深度交叉融合，极大地促进了医学科技的发展，疾病诊断和治疗模式发

生革命性的变化。本文主要从医学领域的肿瘤免疫治疗、基因编辑技术、医学人工智能、合成生物学技术和干细胞与转化医

学五个技术方向，分析评价其发展态势；结合文献、智库报告和专家观点，对医学科技发展方向进行初探，提出重视医学基

础研究投入、优化医学科技战略顶层设计、完善政策及监管体系等政策建议。
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Abstract: With the deep integration of modern information, materials and other technologies, the development of medical science 
and technology has been greatly promoted, and the way of disease diagnosis and treatment has undergone revolutionary changes. This 
paper mainly analyzes and evaluates five technical directions in tumor immunotherapy, gene editing technology, medical artificial 
intelligence, synthetic biology, and stem cell and translational medicine. Combining literature, think tank reports and expert opinions, 
the paper explores the direction of medical science and technology development. Finally, the paper puts forward the policy proposals 
including increasing investment in basic medical research, optimizing the top-level design of medical science and technology strategy, 
and improving policy and regulatory systems.
Keywords: medical technology; disruptive technology; tumor immunotherapy; gene editing

一、前言

随着医学与现代信息技术、材料科技等技术的

深度交叉融合，极大地促进了医学科技的发展，基

因组学、合成生物学、组织工程与干细胞技术等现

代医学技术成果越来越快地应用于临床，正在使疾

病诊断和治疗模式发生革命性的变化。党的“十八

大”以来，我国卫生与健康事业取得巨大成就，在

基础研究、疾病防控、新药创制等医学与健康科技

领域取得了一系列创新成果，科技创新对卫生与健
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康事业发展的支撑作用逐步显现 [1]。医学科技创

新是推进健康中国、科技强国建设的核心动力。

一般认为，颠覆性技术是指在性能或功能上有

重大突破，可能是全新技术，或是基于现有技术的

跨学科、跨领域的创新型应用。颠覆性技术会使一

个或多个相关行业发生翻天覆地的变化，使社会生

产结构、人们的生活发生重大的变化。医学领域内

的颠覆性技术自有其内涵特征，是指基于医学生物

领域的新原理、新发现，交叉融合现有多领域（医

学、信息、互联网）的先进技术，能够从根本上打

破原有模式、改变原有技术路线并对原有技术体系

和应用系统产生颠覆性效果的技术。医学领域内的

颠覆性技术不仅将极大地影响人类健康寿命、思维

方式和生活方式，还将助推生物医药、医疗器械产

业成为国家战略性新兴产业。

每一次医药卫生领域科学技术的重大突破，或

引发形成新理论，或建立新方法，或变革诊疗手段。

当前，新的科技革命正在孕育之中，医学科技不断

发展，催生出了转化医学、系统医学、精准医学、

个体化医疗、智慧医疗等一系列新的医学思想和理

念，不断出现的创新成果成为疾病防治和健康管理

不可或缺的重要支撑。

二、医学科技颠覆性技术发展态势

以人工智能及生物大数据、基因组学新技术、

合成生物技术、基因编辑（CRISPR/Cas9，clustered 
regulatory interspaced short palindromic repeats/CRIS-
PR-associated protein 9）、肿瘤免疫治疗等技术为核

心的技术突破，推动了以生命科学为支撑的医学科

技发生深刻改革。

（一）肿瘤免疫治疗

随着对肿瘤微环境和肿瘤逃逸机制的深入了

解，调动机体免疫系统去抵御肿瘤逐渐成为一种新

的研究方向。免疫检查点抑制及免疫检查点阻断和

免疫细胞疗法在肿瘤界中炙手可热。目前，国外已

上市的 PD-1/PD-L1 抑制剂、CTLA-4 单克隆抗体注

射液等五种新药均属此类，覆盖肿瘤类型多达十余

种 [2]。2018 年 10 月公布的诺贝尔生理学或医学奖

授予了美国和日本的免疫学家，以表彰他们在癌症

疗法以及免疫负调控的抑制领域所做出的贡献。

2017 年是肿瘤免疫治疗快速发展、成熟的关

键年，美国食品及药品监督管理局（FDA）批准了

两种靶向 CD19 的嵌合抗原受体细胞（CAR-T）疗

法，是肿瘤学的又一里程碑。CAR-T 主要原理是，

从患者体内分离获取的 T 淋巴细胞，利用基因工程

技术进行基因修饰使其识别 CD19，再将扩增好的

CAR-T 细胞回输到病人体内。使用这种方法治疗顽

固性 B 细胞恶性肿瘤的患者已经表现出卓越的临床

疗效。

Clinical Trials 网站数据显示，截至 2018 年 9 月 
30 日，美国关于 CAR-T 疗法的临床试验数量为 
243 项，中国相关临床试验数量为 195 项（东亚地

区为 205 项），其试验数量远高于亚洲的其他国

家（日本 6 项）和欧盟国家（98 项）。药智数据

库数据显示，目前，国内生物医药公司有逾 19 款

CAR-T 产品向中国国家食品药品监督管理总局药

品审评中心申报临床应用。

（二）基因编辑技术

基因编辑技术能够对基因组及其转录产物进行

定点修饰或者修改，高效精确的基因工程技术对于

发展基因治疗和核酸诊断、建立细胞和动物疾病模

型具有极为重要的价值，为生物学研究及医学治疗

领域带来革命性的变化。CRISPR/Cas9 技术出现后，

更是引起了世界广泛的关注，曾两次荣登《Science》
“年度十大科学突破”。

目前，首批 CRISPR/Cas9 基因编辑临床试验

已经在美国、中国和欧洲开展起来。早在 2016 年

10 月，中国科学家启动了利用 CRISPR 基因编辑技

术的人体临床试验，这项由四川大学主导的 I 期临

床试验针对的是晚期非小细胞肺癌患者。2018 年 
1 月，美国宾夕法尼亚大学公示其要开展的 I 期临

床试验 —— 在黑色素瘤等患者体外使用 CRISPR
技术编辑 T 细胞中的几个关键基因，包括程序性死

亡受体 -1（PD-1），试验目标是确定注射的安全剂

量，并评估制造基因修饰 T 细胞的操作可行性。

近年来，在全球已有的四例胚胎编辑实验中，

中国科学家均有参与。世界首例以及第二例利用基

因编辑进行胚胎编辑实验都是由中国学者团队主导

进行。2015 年，中山大学黄军就教授团队 [3] 利用

CRISPR/Cas9技术，将胚胎中地中海贫血症的相关

基因敲除。2016 年，广州医科大学范勇团队 [4] 利
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用 CRISPR/Cas9 技术对人类受精卵进行基因编辑，

以抵制艾滋病病毒感染。2017 年，《Nature》公布

了美国首例基因编辑人类胚胎的研究 [5]，该项研

究来自于俄勒冈健康与科学大学，研究者中同样有

中国科学家的身影。其利用 CRISPR/Cas9 技术在人

类早期胚胎中修复与心肌肥大相关的突变基因，并

且评估了 CRISPR 技术的安全性。基因编辑技术具

有极其重大的科研和实用价值，同时也具有潜在的

风险和伦理方面的争议，各方妥善解决基因编辑技

术相关的医学伦理难题任重道远。

（三）医学人工智能

基于大量数据产生的人工智能算法为医疗服

务提供了快捷、优化的途径，人工智能在医疗领

域的应用带来的不仅是技术革新，还是医疗服务

模式的转变 [6]。医疗人工智能的率先崛起，与医

疗资源严重短缺、分布失衡的现状有关。解决医

疗资源的供给不足，将成为人工智能渗入医疗的

根本性动因。医学人工智能应用在医疗健康领域

应用于以下各个场景：虚拟助理、医学影像、药

物挖掘、营养学、医院管理、健康管理、精神疾

病、可穿戴设备、风险管理、病理学和临床诊疗

活动等。

《2017 人工智能赋能医疗产业研究报告》显 
示 [7]，截至 2017 年 8 月，中国医疗人工智能公司共

131 家；国内在医疗人工智能布局的企业主要有阿

里巴巴网络技术有限公司、腾讯计算机系统有限公

司、百度有限公司、科大讯飞有限公司、华大基因

有限公司；海外主要有 IBM 公司、Google 公司、苹

果公司、微软公司、亚马逊公司等。我国人工智能

相关协同创新政策的引导也催生了中国医学科学院 –
科大讯飞医学人工智能研究中心、华西 – 希氏医学

人工智能研发中心、浙江大学睿医人工智能研究中

心等“产学研”联合的研究中心的建立。2018 年 
4 月，首款完全自主人工智能诊断系统诊断设备

（IDx-DR）获得美国 FDA 批准，可以在无专业医生

参与的情况下，通过查看视网膜照片对糖尿病性视

网膜病变进行诊断。IDx-DR 类人工智能产品的批

准通过，可以使普通人更方便自主地完成常规诊断，

同时极大地节约了社会成本，至此，人工智能诊断

爆炸时代已然来临。这同样也是人工智能应用的一

大里程碑式成绩。

（四）合成生物学技术

以基因组设计合成为标志的合成生物学是继

“DNA 双螺旋发现”和“人类基因组测序计划”之

后，被众多学者认为可引发第三次生物技术革命的

技术。合成生物学的核心思想是在系统生物学的基

础上，借鉴工程学思想和现代生物学技术方法来设

计和构建新的生物元件、网络和体系，最终人工重

构新型的生命体。

在生物医学领域，合成生物学在基因工程、

体内外诊断、开发新疫苗，乃至人工合成真核生

物方面都有潜力产生重大医疗突破。现今，合成

生物学在抗癌药物筛选、设计肿瘤免疫治疗以及

特异性结合肿瘤细胞工程菌（工程化微生物）方

面都取得了显著进展。科学家也使用合成生物学

为自身免疫疾病、代谢性疾病、传染病等提供新

的治疗策略。另外，合成生物学也已经被用来生

产复杂的小分子或者新蛋白药物，如抗疟疾药物

的前体或者疫苗。

2010 年，美国科学家创建了世界上首个“人

造生命”—— 原核生物支原体，引发世界的关注。

2017 年，《Science》报道了合成酵母基因组计划中

另外 5 条染色体的合成，其中 4 条以中国学者元英

进团队、杨焕明团队和戴俊彪团队为主完成。正值

人们期待着人工合成的真核细胞问世时，2018 年中

国科学院研究团队 [8] 与国内多家单位合作，在国

际上首次人工创建了自然界中不存在的简约化的生

命 —— 仅含单条染色体的真核细胞，取得了合成

生物学领域上具有里程碑意义的重大突破。

（五）干细胞与转化医学

干细胞作为一类具有自我复制更新的多潜能

细胞，在一定条件下，可以分化为多种功能细胞，

能够修复和更新人体受损细胞和器官。组织工程

技术、诱导性多能干细胞（iPS）技术、肿瘤干细

胞的癌症治疗和干细胞相关基因疗法等基于“修

复”和“替代”的新型疾病治疗理念，也将使疾

病治疗模式发生革命性的变化 [9]。
日本政府将再生医疗等尖端医疗技术作为“新

经济成长战略”的重要支柱，致力于在 2030 年实

现干细胞再生医疗的普及。2018 年 3 月，欧盟批

准了干细胞疗法 Alofisel 用于成人非活动性 / 轻度

活动性腔内克罗恩病患者复杂性肛周瘘的治疗，这
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是欧盟批准的首个异体干细胞疗法。近年来，我

国《“十三五”国家战略性新兴产业发展规划》

《“十三五”生物技术创新专项规划》《“十三五”卫

生与健康科技创新专项规划》等政策法规依次出台，

明确提出发展干细胞产业。2018 年，“干细胞及转

化研究”重点专项拟立项 30 个项目，共计获得中

央财政经费 5.85 亿元，其中包括干细胞制剂、细胞

器、分离设备、培养设备等。国家在政策及资金上

提供支持，对干细胞技术的发展和临床应用起到了

引导作用。

三、医学科技发展方向展望

在接下来的十几年中，医学领域将通过多项技

术突破而产生颠覆性变革（见图 1）。随着技术体

系的进步，肿瘤免疫细胞疗法将用于更多的肿瘤类

型，多肽和病毒作为治疗性疫苗将获得更多的进步，

成本的降低和安全性的提高，最终结果就是改善预

后，惠及更多的癌症患者。基因组学的发展将催生

个性化医疗，有望治疗癌症、心血管疾病、阿尔茨

海默氏症和其他个体遗传疾病。未来基因编辑和基

因驱动技术将改变传染病传播源的特征，有望控制

和阻断传染病传播。合成生物学技术将推动新型疫

苗（包括治疗性疫苗）的研发和产业化，且助力开

发快速、灵敏的诊断试剂和体外诊断系统。人工器

官将从自身干细胞样本中培养器官进行移植，大大

缩短匹配移植器官的等待时间和宿主排斥的风险。

假肢可直接连接到神经系统，并将结合基于生物的

传感器，提供接近正常的触觉。医学人工智能和生

物医学工程的进步将促使假肢完全模仿自然肢体的

能力。纳米机器人将能够进行药物传递及操作微创

手术 [10]。

四、政策建议

（一）重视医学基础研究投入，鼓励原始技术创新

基础科学是生产力发展的源头，是技术转移和

产品创新的基石，而原始创新是运用基本学科和基

础知识独立开发一种全新的技术，并将其应用到实

际生产的过程，是催生颠覆性技术的动力与源泉。

基础科研的交叉融合与创新发展是颠覆性技术的培

养皿，信息、生命、材料等基础研究的交叉融合有

助于催生新技术 [11]。因此，对这些基础科学研究

提前布局人、财、物资源，为新技术的研发获得长

期发展并有所突破，有助于下一阶段颠覆性技术的

培育和产出。

技术
方向

2025年 2035年

肿瘤免
疫治疗

基因编
辑技术

医学人
工智能

合成
生物学

干细胞
与转化
医学

清除病毒和被病毒感染的细胞

多肽和病毒作为治疗性疫苗

个性化医疗基因组学精准修饰

肿瘤、心血管和其他个体遗传疾病的诊断、预防及治疗

肿瘤免疫细胞治疗攻克实体瘤

安全性升高，成本降低

多模态影像识别诊断 人机交互

实时监测、辅助诊断、预测和风险管理 微创手术、意识障碍、养老、康复 覆盖临床全路径

新靶点不断被验证

免疫检查点抑制剂适应症更广

体外诊断系统 人工合成真核生物

快速大规模生产顽疾的新型药物 探究疾病本质

人工组织器官 人工哺乳动物胚胎

再生、制造替代组织器官，降低排斥反应 探究人类的早期发育、妊娠失败和遗传缺陷

疾病建模、新药遴选

基于DNA水平的风险评估

阻止或控制传播

医疗机器人智能可穿戴设备

生产疫苗或者其他药物化合物

改变传染病传播源特征

早期筛查、临床诊断、预后、出生缺陷诊断

图 1  未来医学科技可能的发展方向及应用
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（二）优化医学科技战略顶层设计，重点布局技术

交叉融合领域

医学的进步与科技创新和前沿多学科交叉融合

息息相关。医学科技的发展也体现了医工结合，医

理结合，医学和生命科学结合，医学与光学、电子、

材料、信息等技术的结合。医学科技是一个综合平

台，多种前沿科学在这个平台上能够进行交叉融合，

医学同时也可以作为一个出口，承接多种前沿技术

的转化和应用。优先布局并重点支持与生命科学、

大数据、纳米技术、人工智能等前沿技术和交叉融

合的医学技术研究，将有望产生具有颠覆性效果的

技术成果。

（三）完善政策及监管体系，约束技术风险

技术发展必然同时附带各种“副作用”，基因

编辑技术促使可遗传的基因修饰成了可能。若不规

范使用在基因组水平上改变遗传性状的操作技术，

不仅将带来巨大的社会和伦理问题，也可能会涉及

潜在的军事安全和威胁。医学科技相关的治理和监

管问题不容忽视，应尽快推动制定相关的实验安全

技术导则。针对基因编辑、人工智能、合成生物学、

干细胞技术的安全性建立健全的和规范的技术指南

和国家层面的安全法规以及监管体系，建立从宏观

政策到法律法规和标准规范的全面管理体系，从研

究与应用两方面加强对技术的监管。
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