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提   纲 

一、干细胞研究和应用发展概况 

 

二、干细胞治疗技术评估背景和选题 
 

三、干细胞临床应用安全性评估 



一、干细胞研究和应用发展概况 

干细胞临床

研究和应用

进展 

干细胞
治疗的
安全性 

概述 



干细胞 
 

干细胞是一类兼
具自我更新能力
和形成分化细胞
能力的细胞群体，
在个体发育和疾
病发生中扮演重
要的角色，也是
再生治疗过程中
重要的“种子”
细胞。 



研究用干细胞有三种类型 
 

成体干细胞 

ips/诱导多能干细胞 

胚胎干细胞 
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干细胞治疗 

干细胞具有的再生、替代、修复和分化能力，被生
命科学界寄予了无限的希望，其应用前景广阔 

     干细胞治疗
是指由自体或异体
来源的人干细胞经
体外操作后输入人
体，用于疾病治疗
的过程。 



全球范围正式登记注册的干细胞临床
试验达4716项（201308） 

目前干细胞临床研究正
在全球广泛开展，干细胞
治疗已经成为心血管疾病、
血液系统疾病、神经系统
疾病、肝脏疾病等重大疾
病一种新的治疗选择。 



正从临床试验向临床应用转化 



目前世界各国已批准的干细胞新
药和产品 
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我国干细胞治疗 

 

 

 

 

 我国干细胞研究领域非常活跃。调查显示
至少有300家医疗机构在开展，范围涉及血
液病、淋巴瘤、心肌梗死、肝硬化、糖尿病、
缺血性疾病、脊髓损伤、神经退行性变、组
织损伤修复、艾滋病以及抗衰老美容等数十
种疾病。 

 随着干细胞治疗临床研究和应用的逐步增
多，管理部门、医生和公众对干细胞治疗的
安全性日益关注。 



 
二、干细胞治疗技术评估背景 
 

• 用于疾病预防、筛
查、诊断、治疗和
康复以及促进健康、
提高生活质量和生
存期的技术手段。 

卫生技术 

• 针对技术的安全性、有
效性（功效/效果）、
经济性（成本-效果）
和社会伦理影响（社会、
法律、伦理、政治）进
行系统全面的评价。 

卫生技术评估 
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干细胞治疗技术安全性评估 

• 疗效评价无充分证据 

• 社会关注 

大规模间充质干细胞培养技术评估 

• 干细胞安全的关键环节 

• 临床研究热点 

 
二、干细胞治疗技术评估选题 
 



三、干细胞临床应用安全性评估 
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 评估目标 

通过对干细胞临床研究和应用中的死亡率、伤
残率、不良反应的发生率、持续时间以及严重
程度等危害事件的系统检索和分析，全面了解
和评价现阶段不同组织来源的自体或异体干细
胞治疗的安全状况。 

为各层次的决策者包括卫生行政部门、医疗机
构、医务工作者和患者等提供合理选择干细胞
治疗技术的科学信息和决策依据。 
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评估范围 

本次评估仅限于目前在干细胞治疗研究和应
用中较常使用并受到广泛关注的干细胞类型 

1. 造血干细胞 

2. 间充质干细胞 

3. 胚胎干细胞 

4. 神经干细胞、 

5. 脂肪干细胞 

6. 诱导多能干细胞 
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系统检索2011年10月11日之前发表的所有中英
文文献。 

检索数据库： 

1. 中国生物医学文献数据库 

2. PubMed 

3. The Cochrane Library  

4. Embase 

5. 药品数据库 

 

 

 

评估方法（卫生技术评估方法） 



2
0
1
7
/1

/1
2
 

经过多次预检索，最终确定不同数据库中不同
干细胞的检索式。 
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经过多次预检索，最终确定不同数据库中不同
干细胞的检索式。 

根据预检索结果，确定文献的纳入标准： 

1. 人体研究或干细胞的动物安全性评价 

2. 全身或局部使用/移植xx干细胞 

3. 单独使用干细胞或联合其他治疗方法且有对照 

4. 有干细胞安全性观察结果 

5. 各期临床试验、随机对照研究、病例报道、荟萃分析（Meta 
Analysis）、系统评价（Systematic Review）及卫生技术评估报
告（HTA Reports） 
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根据预检索结果，确定文献的排除标准： 

1. 基础研究或文献综述 

2. 无干细胞安全观察结果 

3. 无干细胞类型鉴别和质控措施 

4. 使用未经纯化处理的干细胞、多种类型的
干细胞联合使用或联合其他治疗但无对照 

5. 没有干细胞安全性评价的动物试验 

 

 

 



按照纳入标准和排除对所有检索出的文献进
行筛选。 

为避免偏倚，确保质量，所有文献由两人按
上述标准独立审读。并将两人分别筛选后的
结果进行比对，结果不一致的，由双方讨论
后达成一致，如有争议则由第三人复审。 

最后从入选的文献记录干细胞类型、研究设
计、治疗对象、病例数和不良反应等，并对
相同类型的干细胞不良反应发生情况进行分
析和统计。 
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文献检索结果 

1. 造血干细胞1955篇：中文187篇，英文1768篇； 

2. 间充质干细胞126篇：其中中文39，英文87； 

3. 胚胎干细胞88篇：中文4，英文84； 

4. 神经干细胞51篇：中文20，英文31； 

5. 脂肪干细胞22篇：中文2，英文20； 

6. 诱导多能干细胞10篇：中文1，英文9。 

检索得到文献2252篇 



1. 造血干细胞21篇：中文1 篇，英文20篇，RCT=3； 

2. 间充质干细胞38篇：中文9，英文29， RCT=11； 

3. 胚胎干细胞3篇：中文2，英文1 ， RCT=0； 

4. 神经干细胞7篇：中文6，英文1 ， RCT=0； 

5. 脂肪干细胞4篇：中文1，英文3 ， RCT=2； 

6. 诱导多能干细胞1篇：中文0，英文1，RCT=0。 

最终纳入文献 73 篇 
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评估结果 

造血干细胞移植（英文19篇、中文2篇） 

•最常见的应用是血液系统的恶性肿瘤，这一类别
研究报告的不良反应较多，多数与合并使用的放
化疗和移植前的预处理有关；另外由于移植时采
用异体的细胞，易出现急慢性GVHD，并影响病
人的预后。 

•另一个经常的应用是肿瘤或自身免疫性疾病放化
疗后的支持。此时，多数采用自体造血干细胞进
行移植，虽然仍会出现一些放化疗的不良反应，
但不会出现GVHD。 

•也有人用自体造血干细胞移植尝试治疗一些肝脏
和缺血性疾病等，不良反应报告相对较少。 
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评估结果 

间充质干细胞移植（英文28篇、中文10篇） 

•在动物试验中具有良好的安全性，有三项动物试验分别
对人骨髓间充质干细胞制剂、人脐带间充质干细胞制剂
和脂肪来源的人间充质干细胞制剂进行了安全评价，未
见明显的毒性反应和致瘤性。 

•以自体骨髓来源的间充质干细胞开展的临床试验最多，
不良反应多数较轻微，短暂发热和注射部位局部疼痛偶
有报道，有些不良反应与注射途径和部位有关。 

•一些研究采用了异体骨髓、脐带或脐血来源的间充质干
细胞移植，未发现与自体骨髓间充质干细胞明显不同的
不良反应，无GVHD报告。 

•无论是自体还是异体的间充质干细胞均无致瘤性报道。 
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评估结果 

神经干细胞移植（英文1篇，中文5篇） 

 

•有3项源自流产胎儿脑组织的神经干细胞治疗神经
系统疾病的文献报告了神经干细胞治疗的安全性。 

 

•另有2项研究采用自体骨髓间充质干细胞、1项采
用脐带血间充质干细胞经体外诱导、分化和培养的
神经干细胞治疗神经系统疾病的研究。 

 

•均未发现严重不良反应，无致瘤性报道。 
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 评估结果 

脂肪干细胞移植（英文3篇、中文1篇） 

•有1项动物试验、3项临床研究报告了脂肪干细胞
的安全性和不良反应，未发现严重不良反应，无
致瘤性报道。 

胚胎干细胞（英文1篇、中文2篇） 

•本次文献检索未检索到胚胎干细胞临床研究的报
道。3项有关胚胎干细胞的研究均为小鼠试验，均
发现有畸胎瘤的形成。 

诱导多能干细胞（英文1篇，中文0篇） 

•目前多数仍为方法的研究，无临床文献报道。有
1篇动物研究有大约20%诱导多能干细胞后代会发

生肿瘤，诱导过程中逆转录病毒的使用对安全性
的影响，仍需研究。 
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1、动物试验发现，未经分化的胚胎干细胞移植后可以形成
畸胎瘤；诱导多能干细胞已经被证明大约20%诱导多能
干细胞后代会发生肿瘤，且其诱导过程中需使用逆转录
病毒，对临床使用的安全性也需要验证。 

2、异体造血干细胞移植最严重的常见不良反应是急慢性的
移植物抗宿主病，影响移植的成功和病人的存活。 

3、自体造血干细胞、自体或异体来源的间充质干细胞、神
经干细胞、脂肪干细胞，均未见严重不良反应，未发现
与移植有关的肿瘤形成，也未发生与移植有关的死亡。 

评估结论 
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4、所有类型的干细胞移植，均有研究报道有轻微发热、
皮疹、瘙痒和注射部位疼痛等，均不需要处理。 

5、从目前文献看，自体造血干细胞、间充质干细胞、神
经干细胞、脂肪干细胞等成体干细胞移植，相对来说
比较安全。 

6、目前多数干细胞的临床研究尚处于研究阶段，病例数
不多，特别是干细胞不似药品，各项研究采用的制备
方法、质量控制不尽相同，一项研究的数据不一定能
全面反应所有同类干细胞的安全性，因此，干细胞的
安全性需要随着干细胞研究的进展不断总结。 

评估结论 



小   结 

 通过以上评估工作，我们基本较全面了解到现阶段干细胞治疗
技术临床应用方面反应出的安全问题，并且较为全面了解到间
充质干细胞在生产用规模化培养技术现阶段的特点。 

 由于目前多数干细胞治疗尚处于临床试验和研究阶段，国内外
临床研究文献报道中病例数不多，且多数只是一些病例报道，
属于探索性临床研究，缺乏严谨的设计，具有良好设计的大样
本、多中心、随机对照临床试验并不多，同时由于干细胞不似
普通的药物或生物制品，各项研究采用的制备方法、质量控制
不尽相同，一项研究的数据不一定能全面反应所有同类干细胞
的安全性，因此，干细胞治疗的安全性和疗效有待进一步的临
床验证，并随着干细胞的研究进展不断加以总结和完善。 

 



中文核心期刊发表文章1篇 



胡泽斌    huzbcmba@163. com 


