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研究目的

本报告为2023年中国细胞治疗药物行业

白皮书，将通过分析产业链上下游各环节

以及各细分行业市场现状，从而研判行业

未来发展趋势。

研究区域范围：

研究周期：2017-2027E

研究对象：中国细胞治疗药物行业

此研究将会回答的关键问题：

① 细胞治疗药物产业链情况

② 细胞治疗药物行业趋势变革

摘要
——

www.leadleo.com 400-072-5588

� 细胞治疗药物产业链情况

• 从产业链上游看：细胞存储是目前上游市场发展最成熟且竞争激烈的环节，受技术发展水平、海外厂商先发优势等影

响使得仪器设备等产品多依赖于进口厂商，相关议价能力较弱；

• 从产业链中游看：随着科研的持续投入和顶层在生物经济方面的大力推动，中国市场是全球较为活跃的细胞治疗临床

研究地区，在高涨的研发热情下未来有望快速推动市场发展；

• 从产业链下游看：在国家“先试先行”政策、不断扩容优质医疗机构、建立多层次医疗保障的举措下，市场研发活力有

望提升，以及推出覆盖更多适应症的相关药物。

� 细胞治疗药物行业趋势变革

• 从行业总体发展趋势看：细胞治疗药物生产过程最大的挑战来自细胞工艺的开发、优化及生产，细胞治疗CDMO凭借

其研发优势、稳定的生产工艺助力药企减少试错成本并提高研发效率与成功率；且中国新药同质化严重，因此创新化

和差异化是破局市场困顿关键，且随着国内降价压力、巨大潜力的海外市场等因素将驱动中国创新药企加强对海外市

场的战略部署；

• 从细分行业发展趋势看：iPSC广阔的商业化用途因此成为近年细胞治疗领域的热门细分赛道，并呈现出高速增长态势，

未来其应用场景、技术迭代、政策与支付保障等将实现突破。
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名词解释 TERMS
按首字母顺序排列  IN ALPHABETICAL ORDER

◆ CAGR：年均复合增长率，从长期来看某产业/产品的未来增长潜力与价值。

◆ CDE：国家药品监督管理局药品审评中心。

◆ CDMO：（Contract Development and Manufacturing Organization，即合同研发与生产组织机构），其职能主要在为跨国药企及生物技术公司提供临床新药工艺开发和

制备，以及已上市药物工艺优化和规模化生产服务，包括临床前和临床试验研究用药的生产、以及商业化药品生产。

◆ CRS：（Cytokine Release Syndrome，细胞因子释放综合征），指的是患者在接收CAR-T等治疗后，体内细胞因子如IL-2、IL-6等迅速上升引起的全身炎性反应，临床表

现主要包括发热、疲乏、头痛、癫痫、恶心、寒颤、呼吸困难、急性呼吸窘迫综合征、低血压等症状。

◆ FDA：美国食品药品管理局。

◆ IND：（Investigational New Drug，新药临床研究），指的是在进行临床试验前，需要进行的研究性新药（IND）申请，通常在向FDA递交申请书及有关资料后，经FDA

审查，若在30天内未提出异议，申请单位即可自动转入临床试验阶段。

◆ MHC：（Major Histocompatibility Complex，主要组织相容性复合体）是研究者在进行同种器官移植实验中发现的一组与移植排斥反应有关的蛋白质。

◆ NMPA：国家药品监督管理局。

◆ 干细胞治疗：是指应用人自体或异体来源的干细胞经体外操作后输入（或植入）人体，用于疾病治疗的过程。这种体外操作包括干细胞的分离、纯化、扩增、修饰，以

及干细胞（系）的建立、诱导分化、冻存和冻存后的复苏等过程。

◆ 免疫细胞治疗：是指在体外对某些类型免疫细胞如T细胞、NK细胞、B细胞、DC细胞等进行针对性地处理后再回输人体内，使其表现出杀伤肿瘤细胞，清除病毒等功能。

◆ 体细胞治疗：是指应用人的自体、同种异体或异种的体细胞，经体外操作后回输人体的治疗方法，这种体外操作包括细胞在体外的传代、扩增、筛选，以及药物或其他

能改变细胞生物学行为的处理。

◆ 再生医学：利用生物学、工程学等方法创造出具备正常结构和功能的组织和器官。
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Chapter 1 

中国细胞治疗药物行业研究概述

❑ 细胞治疗药物行业总览

❑ 产业链全景图

❑ 产业链上游分析

❑ 产业链中游分析

❑ 产业链下游分析

❑ 中国细胞治疗药物行业发展环境分析
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章节1.1
行业总览

本报告将通过分析细胞治疗药物各细分行业现状及市场痛点，并结合睿健医药在技术路线、平
台质量、先发优势等核心竞争优势，挖掘企业核心价值与行业竞争力，展现未来发展前景。

来源：头豹研究院
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中国细胞治疗药物行业白皮书报告逻辑
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下游：市场终端中游：产品制造商

院端

应用方向进口厂商设备耗材供应商

上游：原材料供应商

细胞存储 国产厂商

来源：国家卫健委、头豹研究院

中国细胞治疗药物产业链总览图

章节1.2
产业链全景

产业链中细胞存储环节的集中度最高，受制于起步时间及技术发展水平，相关设备耗材多源于
进口厂商，细胞治疗的操作目前多在大型三甲医院开展。
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应
用

消
费
级
应
用

抗衰

脱发治疗
牙周病
治疗

肿瘤
免疫治疗器官修复

艾滋病
治疗

中国三甲及三级医院数量，2017-2021年
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三级医院在医院占比脐血库 组织库

受起步时间以及技术发展水平，目前多被海
外厂商所垄断，国产厂商仍在快速成长期

• 由国家卫健
委颁发牌照
的特殊血站；

• 共有7个省
份获得

发展最成熟、竞争最大环节 【单位：家】
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章节1.3
产业链上游

细胞存储是目前上游市场发展最成熟且竞争激烈的环节，受技术发展水平、海外厂商先发优势
等影响，使得仪器设备等产品多依赖于进口厂商，相关议价能力较弱。

来源：头豹研究院

细胞治疗上游生物工艺解决方案流程及原理

阶段

阶段
特点
及
现状

细胞制备 细胞保存及运输

细胞改造 细胞扩增 存储及冷链运输 质量控制

• 细胞系
• 磁力架及磁珠
• 离心机
• 细胞培养耗材

• 慢病毒生产系统
• 生物反应器
• 酶
• 转染试剂
• 离心机
• 电转装置

• 培养基
• 培养箱
• 生物安全柜
• 细胞因子和生长因子
• 血清替代物
• 洁净工作台

• 储存罐
• 超低温冰箱
• 液氮罐

• 色谱仪
• 质谱仪
• 流式细胞仪

所用
设备
耗材

细胞分离与富集

行业
主要
玩家

➢ 洁净度水平：对生产操作过程中的密闭系统和设备具有洁净度要求，需定期检查完整性并
做泄露率测试，保证产品生产过程中的无菌水平；

➢ 防冻液以及培养液的质量：利于保持细胞的良好活性，保证细胞治疗产品质量；
➢ 病毒转载效率：国产缺乏病毒载体制备核心能力以及核心的生产工艺；
➢ 设备耗材及试剂售卖形式：多数依赖进口厂商，目前这类厂商多以“设备+试剂”形式打包售

卖，为国产厂商提高市场占有率带来挑战；
➢ 行业趋势：《药品生产质量管理规范》规定直接接触细胞产品的无菌耗材应当尽可能使用

一次性材料，且根据市场需要将推出设备及耗材一站式解决方案。

➢ 存储环节：市场发展最成熟且竞争最激烈，分为脐血
库以及组织库两种形式；

➢ 冷链运输环节：运输可能造成细胞损耗而影响疗效，
冷链物流环节目前被具有技术优势的海外寡头垄断；

➢ 行业趋势：十四五规划等利好政策将加快临床科研成
果转化，减少技术卡脖子风险，利于加速国产替代进
程；行业自动化设备及标准化流程的转变也将减少人
为操作对产品质量影响。
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章节1.4
产业链中游

随着科研的持续投入和顶层在生物经济方面的大力推动，中国市场是全球较为活跃的细胞治疗
临床研究地区，在高涨的研发热情下未来有望快速推动市场发展。

来源：Nature Reviews Drug Discovery、GlobalData、弗若斯特沙利文、头豹研究院

产业链中游分析

全球细胞治疗管线数量变化

1.3 
5.4 

10.2 12.9 16.2 

26.7 

39.7 
47.7 

53.7 
58.4 

2021E2022E2023E2024E2025E2026E2027E2028E2029E2030E

其他细胞治疗 CAR-T细胞治疗

中国细胞治疗市场规模，按成本价

世界CAR-T疗法临床试验中主要国家占比

注：基于细胞免疫治疗市场规模

0%

20%

40%

60%

中国 美国 德国 西班牙 法国

中国市场是全球较为活跃
的细胞治疗临床研究地区
之一：根据《Nature》在
2021年的研究，中国细胞
治疗临床试验占全球的半
数以上；
中国细胞治疗产业蓬勃发
展，业内玩家众多但多处
于早期阶段。

中国细胞治疗市场的快速
发展也对产业链良性发展
提出一定要求：
• 研发设计之初：采取差

异化战略，选择临床需
求未被满足的适应症，
制定最优的商业化策略；

• 研发生产过程：面对复
杂工艺与管理流程，施
行集约化、个体化生产，
通过信息技术等优化生
产，降本增效，利于终
端患者的可负担；

• 企业本身：在“十四五” 
等政策鼓励下，保证产
业链、供应链的稳定可
控，加快国产替代进程。

CAGR

21E-25E 87.9%

25E-30E 29.2%

【单位：十亿元人民币】
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章节1.5
产业链下游

在国家“先试先行”政策、不断扩容优质医疗机构、建立多层次医疗保障的举措下，市场研发活
力有望提升，以及推出覆盖更多适应症的相关药物。

来源：国家卫健委、头豹研究院

产业链下游分析

3,299 
13,276 

977,790 

36,570 

其他医疗卫生机构 专业公共卫生机构
基层医疗卫生机构 医院

三级甲等医院
1,651 

其他三级医院
1,624 

986,649 
997,433 

1,007,579 

1,022,922 

1,030,935 

2017 2018 2019 2020 2021

一级医院
12,649

二级医院
10,848

三级
医院
3,275

终
端
应
用
场
景
分
析

院
端
及
患
者
端
需
求
分
析

中国医疗机构数量，2017-2021年 中国各类医疗卫生机构数量及三级医院情况，2021年

抗衰

肿瘤治疗

器官修复

心血管疾病

自体免疫疾病

神经中枢疾病
➢ 从适应症看：细胞治疗药物中的CAR-T药物的适应症多集中于肿瘤治疗中的血液瘤，而干细胞的应用场景则从早

期抗衰领域不断向外延伸，目前最为集中的适应症为自体免疫疾病、骨骼及软骨修复与基因疾病；
➢ 目前相关适应症的覆盖有限，但因细胞治疗药物对肿瘤具有较强的靶向性识别和杀伤能力，可对肿瘤发起精准、

高效地攻击，受未满患者需求、不断发展的技术影响，相关应用场景也将进一步拓展延伸；
➢ 从院端看：受较高的临床研究主体备案要求，以及对医生高素质专业水平、院端应急响应能力等因素影响，细

胞治疗药物进院较为困难，因此多在顶级三甲医院开展；近年为响应国家“先试先行”号召，建立了中国唯一一家
干细胞医院（海南博鳌干细胞医院），标志着未来有望逐步放开对三甲医院门槛的限制；

➢ 从支付端看：细胞治疗药物售价昂贵，暂未被纳入基本医疗保险范畴，但不少市场主体积极助推多层次医疗保
障体系建设，例如平安健康是中国保险业首个将CAR-T治疗纳入被保项目的商业保险公司，上海、杭州、深圳等
城市的惠民保均将CAR-T治疗纳入保障范围。

【单位：家】 【单位：家】
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章节1.6.1
行业发展环境

中国细胞治疗行业已进入市场规范监管阶段，施行的双轨管理制度将医疗技术与药品的申报路
径分开，可提升不同路径产品的运作效率，利于细胞治疗药物行业的发展。

来源：头豹研究院

• 向国家药品监督管理局申报药品

• 2017年颁布的《细胞治疗产品研究与评价技
术指导原则（试行）》，适用于按照药品进
行研发与注册申报的人体来源的活细胞产品

• 日本是国际上积极探索干细胞的领先国家：通过设立职责明确的监管机构、打通全流程的监管审批步
骤，助力日本在干细胞领域的基础研究获得诸多突破、临床研究规模逐步扩大，iPSC技术全球领先；

• 中国细胞治疗产品施行双轨制：根据不同产品类型交由特定的监管部门，将提升从基础研究到商业化
产品的运作效率从而刺激临床研发端热情，同时确保产品的安全性；但易出现强制收费等“脱轨”乱象。

• 向国家卫健委申报医疗技术产品

• 2015年颁布的《干细胞临床研究管理办法
（试行）》，适用于在医疗机构开展的干
细胞临床研究

临床前研究 IND

I期
临床II期临床III期临床

药学研究

审批流程：

企业

审批流程：

已备案
医疗机构

项目备案
国家
卫健
委未备案

医疗机构
共同备案

中国细胞治疗行业发展历程

起步发展阶段

2015年前

❑ 2015年颁布
的《干细胞
临床研究管
理办法（试
行）》，开
始对细胞治
疗行业严格
监管；

❑《2016卫生
计生工作要
点》提出开
展干细胞临
床应用专项
监督检查。

市场探索阶段
规范监管阶段

❑《细胞治疗产品
研究与评价技术
指导原则（试
行）》明确了细
胞治疗产品的药
物属性；行业监
管体系分为医疗
技术和药品两个
路径；

❑系列监管文件陆
续出台，鼓励细
胞治疗技术研究
的发展，规范引
导行业的发展。

2015年-2020年

❑细胞治疗产品不断
涌现，市场快速发
展但存在发展痛点；

❑《“十四五”生物经
济发展规划》是中
国首部生物经济五
年规划，明确了生
物经济发展的具体
任务；

❑颁布了系列政策从
生产管理、审评审
批、科学伦理等方
面进行规范管理。

2020年以后

中国细胞治疗行业监管体系（双轨制）分析

医疗技术轨道 药物轨道
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章节1.6.2
行业发展环境

《“十四五”生物经济发展规划》旨在整体规划和系统推进中国生物经济的高质量发展，作为支
柱性产业之一的细胞治疗行业，在不断加码的利好政策支持下，未来有望迎来高速发展。

来源：头豹研究院

从行业政策面看

➢ 上海市：《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）》，旨在瞄准全球细胞治疗领域科技前沿，着力强化原始创
新、临床转化与产业创新能力；将从增强科技创新策源能力、提升临床研究和转化水平、提升产业发展能级、强化政策支持方面着手；

➢ 北京市：《北京市“十四五”时期高精尖产业发展规划》，旨在细胞和基因治疗等方面构筑领先优势，加快间充质干细胞、CAR-T、溶瘤病毒产
品、非病毒载体基因治疗产品研制；加速研发治疗恶性肿瘤、心血管病等重大疾病的创新药，发展首仿药和高端仿制药；

➢ 深圳市：《深圳市培育发展生物医药产业集群行动计划（2022-2025年）》，旨在加快细胞治疗和基因治疗等新药研发，提升药物原始创新能
力、补齐产业公共平台短板、强化临床研究支撑能力、构建多梯次企业集群、打造多区协同发展新格局以及完善产业公共设施配套。

《“十四五”生物经济发展规划》
旨在加快提升干细胞治疗、免
疫细胞治疗等生物技术的创新
能力、发展细胞制备自动化等
先进技术，近年的顶层设计从
多个方面提供科学的规划和指
导，利于行业的长期良性发展顶层设计引导

地方政府加码

“健康中国”国家战略
生产
管理

审评
审批

应用
支付

相关政策

具体方向

相关政策

具体方向

相关政策

具体方向

《药品生产质量管理规范-细胞治疗产品附录》、《关于加强科技伦理治理的意见》、《细胞治疗
产品生产质量管理指南（试行）》、《关于印发国家限制类技术目录和临床应用管理规范》

对细胞产品从供者材料的运输、接收、产品生产和检验到成品放行、储存和运输的全过程做出规
范和指导，利于提高细胞治疗的生产和质量控制水平，实现优化生产

《突破性治疗药物审评工作程序（试行）》、《药品附条件批准上市申请审评审批工作
程序（试行）》、《药品上市许可优先审评审批工作程序（试行）》

鼓励严重危及生命或者严重影响生存质量的疾病，但目前尚无有效防治手段，或者具有
明显临床优势的创新药或者改良型新药”范畴的新药研发，利于缩短药物研发周期

《体细胞治疗临床研究和转化应用管理办法（试行）》、《生物医药新技术临床应用管理条例
（征求意见稿）》、《“十四五”生物经济发展规划》

鼓励发展新业态、新模式并强化产学研用协同联动、加快技术产品的临床应用，利于对相关产
品临床研究的备案管理做出规范以及生物医学新技术临床研究实行分级管理
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章节1.6.3
行业发展环境

老龄化进程的加深以及不断扩容的肿瘤等患病基数带来大量未被满足的医疗需求，近年国家通
过不断投入卫生总费用、缓解医疗资源供需矛盾，为细胞治疗药物市场的发展提供重要驱动力。

来源：国家统计局、IARC、卫健委、头豹研究院

宏观层面影响行业发展因素分析

中国医疗资源供需情况，2021年 人民群众看病负担减轻

庞大癌症患者基数

宏观层面
影响行业
发展因素

中国细胞治疗行业投融资情况

【单位：人民币亿元；笔】

2020年全球癌症新发数量占比 2020年全球癌症死亡数量占比

30.2%

中国 30.2%

印度 8.6%

美国 6.1%

日本 4.2%

俄罗斯 3.1%

中国 23.7%

美国 11.8%

印度 6.9%

日本 5.3%

德国 3.3%

23.7%

中国高居全球首位的癌症新发及死亡数量形成庞大的患者
基数，将增加对细胞治疗药物需求

三级医院: 
3,275, 9.0%

二级医院: 
10,848, 29.7%

一级医院: 
12,649,  34.6%

三级医院诊疗人次数:
22.3, 57.5%

二级医院诊疗人次数:
12.5, 32.3%

一级医院诊疗人次数:
2.2, 5.6%

未定级医院诊疗人次数:
1.8, 4.7%

未定级: 
9,798, 26.8%

中国卫生总费用及其占GDP比重

【单位：人民币亿元；%】
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卫生总费用 卫生总费用占GDP比重

• 2021年，中国仅占9.0%的三级
医院承载了57.5%的诊疗人次数，
医疗服务供给增量无法满足过
快增长的医疗服务需求；

• 近年通过加大优质医疗资源供
给策略有望缓解资源供需矛盾。

国家近年在卫生领域的
投入逐年提高，保障了
人民健康且提升了医疗
机构服务能力，群众看
病负担逐渐减轻并能获
得优质医疗服务

细胞治疗领域近年受到资本的总体关注度提升，融
资额逐年攀升，助力企业攻克研发课题
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【单位：家；亿人次】
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Chapter 2

中国干细胞来源细胞药物行业概览

❑ 行业定义与分类

❑ 行业现状分析

❑ iPSC发展历程

❑ 行业竞争格局概况
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章节2.1
定义与分类

干细胞药物是指应用人自体或异体来源的干细胞经体外操作后输入（或植入）人体，其具有高
度自我复制及增殖的特性；干细胞来源细胞药物可根据其发育阶段与分化潜能进行分类。

来源：头豹研究院

干细胞来源细胞药物行业定义与分类，按干细胞发育阶段分类

造血干细胞

神经干细胞

肌肉干细胞

…

完整个体

体细胞

胚
胎
干
细
胞

(ESC)

成
体
干
细
胞

(ASC)

诱导
多能
干细
胞

(iPSC)

分类 细胞来源定义

➢ ESC来源于囊胚的内细胞团，
具有全能性，可分化为体内所
有组织细胞类型；

➢ 是一种从早期胚胎中分离出来
的能够体外无限增殖、更新、
多向性分化的细胞

➢ ASC是存在于发育成熟机体器
官组织中具有高度自我更新和
增殖潜能的未分化细胞，可分
化为组成该组织或器官的特定
细胞类型；

➢ 是一种已经分化的组织中能够
自我更新，并分化为特定组织
细胞的未分化的细胞

➢ 是一种来自体细胞，通过表达
干细胞特点转录因子进行重新
编程并拥有分化能力的细胞；

➢ 经过重编程得到的多能诱导干
细胞有很高的分化潜能，可以
分化出多种组织细胞

干细胞来源细胞药物行业定义与分类，按干细胞分化潜能分类

分类 细胞来源定义

多
能
干
细
胞

单
能
干
细
胞

间充质干细胞

造血干细胞

胚胎干细胞

脐血干细胞

肌肉干细胞

神经干细胞

…

➢ 具有形成完整个体的分化
潜能，可进一步形成机体
的所有组织与器官；

➢ 有早期胚胎细胞详细的形
态特征和超强的分化能力

➢ 具有形成多种组织或细胞
的分化潜能，但不能发育
成完整的个体；

➢ 有分化出多种组织细胞潜
能，但发育潜能受到一定
限制

➢ 也称专能或偏能干细胞，
具有形成特定组织的分化
潜能；

➢ 只能向一种类型或密切相
关的

全
能
干
细
胞

诱导多能干细胞
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章节2.2
现状分析

受系列利好政策的加持，中国干细胞临床转化逐步走向正轨并迈入快车道，在产学研合作模式
下有望加速实现商业化落地，未来将覆盖更多应用场景。

中国干细胞来源细胞药物行业现状分析

来源：CDE、头豹研究院

医
疗
级
应
用

消
费
级
应
用 抗衰

脱发治疗牙周病
治疗

肿瘤
免疫治疗

器官修复

艾滋病
治疗应

用
场
景

终
端
机
构

研发企业将与下游端形成更紧
密合作：
• 与院端、科研机构开展产

学研并促进成果转化；

• 与院端合作，共同开发公
共库；

医疗机构
（多为三
甲医院）

科研机构 制药公司

行
业
需
求
侧

行业现状及特点

行
业
供
给
侧

5 6 6 13
26

2018 2019 2020 2021 2022

中国新增干细胞药物临床试验申请受理数量

16
9 8 7 6

3 2 2 1 1 1

上海 北京 广东 江苏 天津 浙江 江西 湖北 山东 贵州 安徽

中国各省市干细胞药品申报数量，截至2022.12.31

➢ 从行业供给侧看：自2018年CDE重新受理干细胞新药临床试验申报以来，中国干细胞药物临床试验申请数量呈现逐年增长
趋势，2022年较上年的申请数量的翻倍得益于《干细胞临床研究管理办法 ( 试行) 等系列政策的出台，加速干细胞临床转化；

➢ 从行业需求侧看：根据CDE数据，截至2022年12月31日，合计默许的42项临床试验涉及20种适应症，位列前三的为膝关节
炎、间质性肺病以及移植物抗宿主病；且近年产学研密切合作有望在远期实现成果落地，覆盖更多应用场景以满足未满的
患者需求。

【单位：件】

【单位：件】
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章节2.3
iPSC发展历程

从2006年日本率先报道了关于iPSC的研究开始，整体行业在经历了系列理论探索及技术储备后，
目前市场正处于高速发展阶段，中国厂商也逐渐进入临床试验阶段。

来源：头豹研究院

全球iPSC发展历程分析

技术储备期
(2013年-2019年)

市场发展期
(2020年-至今)

理论探索期
(2006年 - 2012年)

iPSC首次被报道：
日本京都大学Takahashi
和Yamanaka率先将4种转
录因子基因引入小鼠的皮
肤成纤维细胞，在人胚干
细胞培养条件下诱导其转
化 为 具 有 ESC 样 特 性 的
iPSC ； Yamanaka 也 于
2012年获得诺尔贝生理
学或医学奖

首次将iPSC分
化成为运动神
经元：
美国哈佛大学
John Dimos课
题组首次将老
年肌萎缩侧索
硬化症患者来
源 iPSC分化成
为运动神经元

首次让 iPSC发育
成为没有再生能
力的软骨：
美国杜克大学医
学院成功在小鼠
实 验 中 利 于 iPSC
培育出软骨，可
用于修复组织、
软骨损伤和骨关
节炎病症

iPSC诱导技术持续发展：
• 美国国立人类基因组研究所证实iPSC的多数

突变来自亲代成纤维细胞中罕见遗传突变，
细胞重编程过程不会增加遗传突变发生概率；

• 北京大学与美国Salk生物学研究所首次构建
出潜能扩展的多能干细胞，获得的细胞同时
具有胚内和胚外组织发育潜能；

• Scripps研究所开发出一种利用抗体诱导成体
细胞重编程为多能干细胞的新方法，避免了
转录因子引入的潜在风险

首例iPSC治疗试
验成功实施：
日本发育生物学
RIKEN 中 心 的
Masayo
Takahashi 团 队
将iPSC定向诱导
为视网膜色素上
皮细胞，成功治
疗黄斑变性患者

首个同种异体iPSC衍生
细胞产品获批临床试验：
Cynata Therapeutics 公
司 获准 开展同 种异 体
iPSC衍生的间充质干细
胞（MSC）产品 CYP-
001治疗类固醇抗性急
性移植物抗宿主病的首
个临床试验

iPSC技术在血液系统、神经系统等领域的IIT研究
陆续开展：
• 京都大学Eto Koji教授获批使用患者来源iPSC衍

生的血小板进行输注治疗再生障碍性贫血患者；
• 美国科学家Kwang-Soo Kim团队将iPSC定向诱

导为多巴胺能神经元并成功移植到脑部治疗帕
金森病，显著改善了其运动症状；

• 京都大学医院的神经外科医生Takayuki Kikuchi
在帕金森病患者中，成功移植同种异体iPSC衍
生的多巴胺前体细胞

iPSC产业化技术加速储备：
• Gandhi等人发现人纤维

蛋白原在iPSC二维和三
维分化上的效率可以提
高 37%；

• Gagliano等人使用微流
体技术成功使数百个细
胞同时重编程，与传统
标准多孔培养相比可使
原料成本降低约100 倍

全球首个 iPSC
治疗心衰案例：
Nature全球独家
报 道 南 京 鼓 楼
医 院 联 合 艾 尔
普 再 生 医 学 完
成世界首个iPSC
技 术 治 疗 心 力
衰 竭 临 床 一 周
年随访案例

首个iPSC-CAR-T细
胞疗法给药完成：
Fate Therapeutics在
研产品FT-819完成
首例患者给药，FT-
819是由iPSC衍生的、
靶向CD19+恶性肿
瘤 的 CAR-T 细 胞 疗
法

2006年 2008年 2017年2013年 2019年2012年 2016年 2018年 2020年 2021年 2022年 2023年

• 剑桥大学利用大样本测序数据
较为全面地绘制了人源iPSC的突
变图谱；

• 呈诺医学的治疗急性缺血性脑
卒中的iPSC来源细胞药物成为中
国首个进入临床阶段的iPSC衍生
细胞疗法；

• 睿健医药的NouvNeu001是全球
首个进入临床阶段的基于化学
诱导的通用型细胞治疗产品

• 艾 尔 普再 生医 学 “人
iPSC来源心肌细胞注
射液”IND申请获临床
试验默示许可 ；

• 中盛溯源的“NCR300
注射液”新药临床试验
申请获得默示许可，
是国内首个获批临床
的 iPSC来源的自然杀
伤细胞（iNK）疗法
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章节2.4
竞争格局

目前中国市场暂未有上市的干细胞药物，这片蓝海市场未来将涌现更多本土新兴企业，并在药
物开发技术等方面进一步探索，推动商业化进程并重塑现有竞争格局。

来源：头豹研究院

中国干细胞行业竞争格局分析

企业类型及发展特点

第一
梯队

第二
梯队

第三
梯队

海
外
头
部
企
业

本
土
头
部

本
土
新
兴
企
业

47.6%
47.6%

4.8%
造血干细胞
间充质干细胞
角膜缘干细胞

相关企业举例

全球获批上市的干细胞治疗产品
细胞来源分类海外市场起

步较早，因
此目前已有
相关上市产
品并实现商
业化

• 中国市场起步较晚，目前暂未拥有上市产品；

• 目前干细胞治疗药物领域已有相关上市企业和专注于
细胞治疗领域的优质企业，将凭借行业先发、技术积
累等优势成为竞争格局中的第二梯队。

• 由于药物治疗疗效的局限性，人们逐步偏向使用
具有独特作用机制、靶向性更强以及能为患者带
来个性化治疗的细胞治疗领域；

• 中国本土企业目前多集中于第三梯队，因蓝海市
场带来的未来高速成长性，这一细分内竞争较激
烈，优质的商业策略、先进技术水平、丰富的管
线布局等差异化战略利于企业赢得行业发展红利。
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Chapter 3

中国免疫细胞治疗细胞药物行业概览

❑ 行业定义与分类

❑ 行业现状分析

❑ 免疫细胞治疗的应用趋势
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章节3.1
定义与分类

免疫细胞是指参与免疫应答或与免疫应答相关的细胞，在人体内承担免疫监视、免疫防御和免
疫自稳作用；根据是否为人体内生来具有而被分为特异性及非特异性免疫应答细胞。

来源：头豹研究院

免疫细胞定义与分类

非
特
异
性
免
疫
应
答
细
胞

特
异
性
免
疫
应
答
细
胞

分类 参与反应的细胞类别

单核细胞

巨噬细胞

中性粒细胞

NK细胞

树突状细胞

T细胞

B细胞

定义

➢ 是人体内生来就
有的细胞，也称
天然免疫或固有
免疫，例如炎症
反应等；

➢ 非特异性免疫包
括组织屏障、固
有免疫细胞、固
有免疫分子等

是指人出生后，
机体与外来微生
物接触后才获得，
也称后天免疫或
获得性免疫，例
如人工预防接种
疫苗，使机体获
得抵抗感染能力

两者区别

反应方式不同：
• 非特异性免疫不针对

某种特定细菌或病毒，
对任何外来入侵的微
生物反应方式相似；

• 特异性免疫则只针对
某一种特定的微生物
而产生。

反应种类不同：
• 非特异性免疫为人体

生来具有故反应种类
有限；

• 特异性免疫可针对不
同微生物产生高度特
异性的免疫反应。

记忆功能不同：
• 非特异性免疫没有特

异性，因此不具有记
忆功能；

• 特异性免疫则具有记
忆功能。

参与的细胞种类不同：
• 参与非特异性免疫反

应的细胞主要为吞噬
细胞；

• 参与特异性免疫的细
胞主要为淋巴细胞。

定义及特点

是巨噬细胞和树突状细胞的前身

体积较大，由单核细胞从血液迁移到组织中发育而来；细胞内含有丰富的溶
酶体颗粒和线粒体因此具有较强的吞噬能力；发挥抗感染、抗肿瘤和免疫调
节等重要作用

人体中数量最多的免疫细胞，可达免疫细胞总量的60-70%，可以检测并吞
噬病原体，并在细胞内部分泌多种酶来杀死并分解病原体；由于其可在人体
血液中自由移动，因此可以在第一时间对感染或炎症作出反应

从人体的骨髓中出生，并在胸腺激素的诱导下分化成熟；两种作用形式：一
种是与靶细胞特异性结合，破坏靶细胞膜，直接杀伤靶细胞，另一种是释放
淋巴因子，最终使免疫效应扩大和增强

成熟的B细胞经外周血迁出，进入脾脏、淋巴结，主要分布于脾小结、脾索
及淋巴小结、淋巴索及消化道粘膜下的淋巴小结中，受抗原刺激后，分化增
殖为浆细胞，合成抗体，发挥体液免疫的功能

又称DC细胞，位于皮肤、消化道等需要与外界接触的人体组织中，是人体
最强抗原递呈细胞，用于调控维持免疫应答与递呈抗原，不直接杀伤细胞

又称自然杀伤细胞，作为判断机体抗肿瘤和抗病毒感染的指标之一，主要用
于防治免疫缺陷病以及实体肿瘤等；不需要抗原递呈过程，可直接且快速消
灭细菌、病毒等；同时可以活化吞噬细胞，增加其对衰老细胞的清理能力
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章节3.2
现状分析

目前共三家中国企业实现免疫细胞治疗药物的成功上市，其中CAR-T细胞治疗药物的占比最大，
且近年随着免疫细胞治疗的临床潜力被不断挖掘，中国市场研究热度不断加大。

来源：《生命科学》、ClinicalTrials、头豹研究院

免疫细胞治疗细胞药物行业现状分析

类型 药名 研发机构 获批时间 适应症 上市地区

CAR-T
细胞治
疗药物

西达基奥仑赛 杨森制药、传奇生物 2022.02 多发性骨髓瘤 美国、欧盟

瑞基奥仑赛 药明巨诺、上海明聚 2021.09 大B细胞淋巴瘤 中国

阿基仑赛 复星凯特 2021.06 大B细胞淋巴瘤 中国

Abecma Bristol-MyersSquibb、
2Seventy Bio 2021.03 多发性骨髓瘤 美国、日本、

欧盟

Breyanzi Bristol-MyersSquibb、
Juno Therapeutics 2021.02 大B细胞淋巴瘤 美国、日本

Tecartus Kite Pharma 2020.07 套细胞淋巴瘤、慢性淋巴
细胞白血病

美国、欧盟、
加拿大、中国

Yescarta Kite Pharma、第一三共
株式会社、复星凯特 2017.01

滤泡性淋巴瘤、弥漫性大B
细胞淋巴瘤、纵隔大B细胞
淋巴瘤、大B细胞淋巴瘤

美国、欧盟、
加拿大、中国

Kymriah Novartis 2017.08

弥漫性大B细胞淋巴瘤、B
细胞急性淋巴细胞白血病、
前体B细胞淋巴细胞白血病、

滤泡性淋巴瘤

美国、欧盟、
日本、新加坡、

中国香港

CIK细
胞疗法 Immuncell-LC Green Cross Holdings 2007 肝细胞癌 韩国

DC细胞
疗法

APCeden APAC Biotech 2017 前列腺癌、卵巢癌、结直
肠癌、非小细胞肺癌等 印度

Provenge Dendreon 2010 激素难治性前列腺癌 美国

CreaVax JW CreaGene 2007 肾细胞癌 韩国

全球CAR-T细胞治疗临床试验开展数量

133

192 206
233 252

2018 2019 2020 2021 2022

43.3%

32.9%

23.8%

中国 美国 其余

2022年CAR-T临床试验开展国家分布

➢ 全球免疫细胞治疗药物上市情
况：目前全球共有12款免疫
细胞治疗药物上市，其中
CAR-T细胞治疗药物共有8项；

➢ CAR-T是全球临床进展最快的
免疫细胞治疗领域：从全球范
围看，CAR-T细胞治疗临床试
验的开展数量呈现逐年稳步上
升趋势，其中2022年在 
ClinicalTrials平台共注册临床
试验252项，主要集中于肿瘤、
免疫系统疾病、血液系统疾病
等领域，中国市场开展的数量
占据全球43.3%的市场份额；

➢ 目前共有三家中国企业成功上
市免疫细胞治疗药物：复星凯
特直接引进Kite Pharma细胞
治疗药物Yescarta并于2021年
在中国上市、药明巨诺的瑞基
奥仑赛则在Juno Therapeutics 
技术基础上改良，还有传奇生
物的西达基奥仑赛选择在美国
和欧盟上市。

【单位：件】
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章节3.3
应用趋势

未来免疫细胞治疗药物将在基因编辑等技术发展下，覆盖更多应用场景以及新型治疗靶点，为
患者带来联合治疗方案以及高质高效的个体化治疗。

来源：中科院、头豹研究院

免疫细胞治疗的未来发展趋势

“产医融合”等模式探索以高质
高效为患者提供个体化治疗

未来发
展趋势

将发现更多肿瘤特异性抗原和
免疫调节分子，拓展治疗范围

个体化
治疗

联合
治疗

新兴治疗
领域

技术迭代将提升治疗的精准
性，利于覆盖更多应用场景
• 基因编辑领域的竞争体现在知识

产权竞争中，随着各国研究纵深，
未来基因编辑技术的进步有望使得
免疫细胞更精准靶向肿瘤细胞以增强其抗肿
瘤的能力；

• 随着技术的迭代，未来也将覆盖更多如感染
性疾病、退行性疾病等治疗领域，以满足中
国市场日益增长的庞大的患者需求。

新型治疗
靶点 • 肿瘤的抗原异质性、免疫逃逸、

免疫细胞对实体瘤治疗疗效的进一步提升。
• 因此，近年市场通过寻找新抗原、敲除抑制

性信号分子、增强T细胞代谢能力、联合免
疫检查点抑制剂等手段改进免疫细胞在实体
瘤治疗中的效果。

境、代谢微环境阻碍等因素限制了
免疫细胞浸润能力差、免疫抑制微环

• 中国免疫细胞治疗产业在政策支持等因素驱
动下，正快速实现技术迭代并走向商业化，
以应对庞大临床终端需求；

• 但免疫细胞治疗产业具有较高技术壁垒、对
临床依赖度高，因此近年为了增强创新链和
产业链的深度融合，同济大学附属第十
人民医院与上海医药开启“前院后工厂”
的创新。

免疫细胞联合手术、放疗、化
疗等传统的治疗方式效果加倍

• 免疫细胞治疗领域近年涌现出如mRNA肿瘤
疫苗、TAR-T、TIL等技术，随着技术的不断
迭代完善，未来将逐渐融合形成联合治疗；

• 联合治疗已取得了临床实践的验证，如
BNT211药物除了针对新型靶点还能联用疫

苗，为攻克癌症带来新的希望。

免疫细胞疗法联合治疗案例

疗法 研究
单位 效果

全 球 首
个 PD-1
敲 除 的
MUC-1
CAR-T治
疗 晚 期
非 小 细
胞肺癌

广 东 药
科 大 学
附 属 第
一 医 药
等单位

PD-1 敲 除 的
MUC-1 CAR-T
治 疗 安 全 ， 可
耐 受 ， 部 分 患
者 肿 瘤 明 显 缩
小 ， 所 有 入 组
患 者 症 状 均 有
所改善

中国“前院后工厂”模式的先行者

工厂
细胞制备

医院
临床研究

黑色素瘤、前列腺癌、胸膜
间皮瘤、卵巢癌上取得疗效

全球基因编辑领域专利申请数量TOP 5

207

196

192

171

159

麻省理工学院

中国科学院

哈佛大学

博德研究所

加州大学

入组
患者
情况

共入组了16 名晚期实体瘤患者，
包括 8 名睾丸癌、4 名卵巢癌
和 4 名其他实体瘤患者(输卵管
癌、胃癌、肉瘤和子宫内膜癌)

试验
结果

在14例可评估的患者中，有 6 
例肿瘤缩小至少30%，达到部分
缓解(PR)，其中一名靶病灶全部
消失达到完全缓解(CR)，5 例疾
病稳定(SD)，总体反应率 (ORR) 
为 43%，疾病控制率为 86%

BioNTech BNT211疗法的I期临床试验

【单位：件】
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Chapter 4

中国体细胞疗法行业概览

❑ 行业定义与分类

❑ 体细胞移植的应用

❑ 体细胞疗法存在的问题及后续进展
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章节4.1
定义与分类

可用于临床移植治疗的传统体细胞主要有肝细胞、胰腺细胞以及软骨细胞，这些细胞都已经完
成了分化，并在具体组织器官中起着特定结构作用并行使一定功能。

体细胞定义与分类

肝
细
胞

分类 细分类别

人原代肝细胞

永生化肝细胞株

定义

肝细胞是高度分化的
细胞，具有丰富的酶
系及多种特异性功能，
被广泛用于生物化学、
实验性肝损伤、药代
动力学、毒理学和致
癌作用等研究

是一些幼稚的细胞，
体小呈扁椭圆形，细
胞长轴与软骨表面平
行，多为单个存在

定义及特点

具有肝细胞功能最完善的人原代肝细胞是最理想的移植细胞，但其来源有限、增殖能力较差、保存效果不太理
想，因此其应用受到很大限制；但随着肝细胞分离和培养技术的发展，人原代肝细胞的来源得到了较好的保障

肝细胞永生化是将永生化基因导入细胞内，这样获得的肝细胞可以在体外不断扩增，但由于肝细胞永生化后细
胞功能及表型与原代肝细胞不完全一致，还存在安全性问题

胰
腺
细
胞

软
骨
细
胞

组成胰岛的各种细胞
可依其颗粒染色特点
分为三种类型：α细
胞、β细胞、δ细胞
(也称A细胞、B细胞、
D细胞)

动物源肝细胞

胎肝细胞

动物源肝细胞一般来自猪、犬、鼠、兔等实验动物，其来源广泛、获取方便，目前最常用的是猪肝，它能提供
与人肝结构相似、功能相近的肝细胞

胎肝细胞是由流产胎儿肝脏分离所得的肝细胞及其前体，具有分化增殖能力强、免疫原性弱及更能抵抗低温
储存损伤等优点

α细胞

β细胞

占细胞总数的20%，胞体较大，胞质内含有许多粗大的嗜酸性颗粒，呈鲜红色，分泌胰高血糖素，有促进糖原
分解、升高血糖的作用

细胞数量最多，占细胞总数的75%，胞体略小，胞质内含有橘黄色颗粒，颗粒是细胞质内胰岛素的小泡；β细胞
分泌的胰岛素是调节体内糖代谢的重要激素

δ细胞 细胞数量很少，占细胞总数的5%，胞质呈蓝色，分泌颗粒较大，目前认为它是分泌生长激素释放抑制激素及胃
泌素的细胞

来源：《中国生物工程杂志》、头豹研究院

同源细胞群

➢ 软骨细胞所存在的部位为一小腔，称为软骨陷窝，陷窝周围的软骨基质呈强嗜碱性，染色很深，称为软骨
囊；软骨细胞具有合成和分泌基质与纤维的功能；

➢ 同源细胞群指的是深层软骨细胞逐渐长大而变成圆形或椭圆形，位于软骨的中央；软骨细胞成群分布，每
群为2~8个细胞，它们都是由一个软骨细胞分裂而来。
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章节4.2
移植的应用

肝病、糖尿病以及骨科疾病患者数量的不断攀升，使得临床上有过多种体细胞移植的尝试，例
如肝细胞移植治疗肝损害、胰腺细胞移植治疗糖尿病以及软骨细胞移植治疗软骨病变。

来源：《中国器官移植发展报告（2020）》、国际糖尿病联盟、国家卫健委、
头豹研究院

体细胞移植的应用

分类 应用场景

肝
细
胞

胰
腺
细
胞

软
骨
细
胞

作用机制

肝脏在原位进行插管灌注、分
离、纯化、培养，并对培养中
的肝细胞进行检测，然后将具
有正常细胞功能的活性肝细胞
注入受体内，从而部分地替代
肝脏的分泌、代谢等功能

糖尿病

软骨病变

肝损害

市场潜力

分组
术后1年生存率（%） 术后3年生存率（%）

受者 移植物 受者 移植物

死亡供肝移植 83.6 82.9 74.9 73.8

活体肝移植 91.8 91.1 88.7 87.6

患者体内因缺乏胰岛细胞而导
致血糖波动以及控制困难，通
过胰腺细胞分离再以注射器经
门静脉注入肝脏的形式，使得
胰岛细胞可以在肝窦内生长，
分泌胰岛素从而调节血糖

从关节非承重部位获取软骨细
胞并进行数量扩增，重新植入
关节后能增强软骨细胞增生能
力以及细胞外基质合成，并能
够显著降低软骨细胞纤维化、
增生等特异性标记物的表达，
降低软骨细胞凋亡数量 48.4%

42.7%

82.5%

类风湿性关节炎

椎间盘疾病

骨密度和骨结构疾病

<5岁 5-14岁 15-44岁

中国肝移植受者和移植物的术后生存率（2015-2020）

中国骨科疾病在各年龄段发病率（%）

140.9 174.4 
74.2 

124.9 
33.0 62.2 

2021 2045

中国 印度 巴基斯坦

全球20-79岁糖尿病患者数量排名前三的国家（百万）

➢ 中国是肝病高发国家，有数亿人遭受不同类型
的肝病困扰，但面临着供体器官严重短缺、手
术费用高昂的壁垒；

➢ 肝细胞中的原代培养的肝细胞是肝细胞移植、
生物人工肝的最佳生物材料；

➢ 生物人工肝不受血浆制约且副作用小，可通过
体外肝细胞分泌的物质，加速体内病肝的修复
因此具有广阔的应用前景。

➢ 受人口老龄化影响，2021年至2045年间，全球
糖尿病患病率增长率最大的为中等收入国家，
2021年中国20-79岁糖尿病患者数量在14,090万
人，预计2045年的患病人数仍将维持最高水平；

➢ 2000年Edmonton方案的提出标志着胰岛移植从
分离技术到临床效果的显著突破，因此近年国
内如天津第一中心医院和上海长征医院等单位
纷纷开展相关研究并取得一定成果。

➢ 关节软骨病变是运动爱好者及运动员的常见疾
病，因此运动医学类市场在中国骨科器械领域
的占比逐年增加；

➢ 骨科疾病发病率与年龄、超重及肥胖率呈正相
关，随着中国老龄化进程的不断加深将使得骨
科疾病患者的需求进一步增加；且随着组织工
程等学科的快速发展，使得软骨细胞移植干预
软骨病变成为可能。
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章节4.3
存在问题

再生医学随着生物学和工程学技术发展而提速，因其可解决器官移植基础设施和供体资源有限
难题并修复、替代和增强人体内受损的组织和器官而为传统体细胞疗法的临床应用提供新思路。

来源：头豹研究院

体细胞疗法存在的问题及后续进展

与干细胞

相比

与免疫细胞

相比

传统体细胞疗法存在问题 未来发展可能

167.0 227.0 285.0 322.1 363.9 411.2 468.8 534.4 609.2 
700.6 

805.7 
926.6 

2019 2020 2021 2022E 2023E 2024E 2025E 2026E 2027E 2028E 2029E 2030E

➢ 干细胞最大的特点是能自我复制、
高度增殖，因此是形成人体内各
组织器官的原始细胞；

➢ 体细胞作为身体内一个成熟的细
胞，主要起承载正常新陈代谢作
用，并无分化效果；

➢ 因此，传统体细胞无法像干细胞
可以转化为一种或多种其他种类、
具有不同结构功能作用的细胞。

➢ 免疫细胞最大的特点是在人体中
稳定机体健康，担负着人类的免
疫防御、免疫稳定和免疫监视的
责任；

➢ 因此，传统体细胞无法像免疫细
胞那样对机体抵抗疾病具有重要
的防御功能。

中国再生医学市场规模，2019-2030E

【单位：人民币亿元】

CAGR=24.5%

CAGR=13.5%

CAGR=14.7%

➢ 传统体细胞治疗的局限性：如肝移植是有效的肝衰竭治疗手段，但目前存在供体短缺以及器官移植基础设施的不完备
等痛点；且传统体细胞没有如干细胞高度增殖、免疫细胞免疫防御等优势，因此在移植入体后易发生免疫排斥等副作
用，因此在临床应用上存在一定局限性；

➢ 随着生物学和工程学技术的发展与进步，再生医学技术不断成熟并成为现有热点：再生医学融合了生命科学、材料科
学和工程学等多个学科的理论和方法，以及融合了组织工程技术、干细胞再生技术等多项现代生物工程技术；在慢性
病和遗传病等患者基数不断扩大的情况下，作为前沿医疗领域关注度较高的再生医学市场得到了快速发展；目前基于
干细胞治疗的再生医学已兴起了大量的临床应用，例如通过干细胞制备再生胰岛细胞技术，解决了传统体细胞治疗在
供体短缺、免疫排异等方面的难题，未来将有可能挤压传统体细胞治疗市场，为临床应用提供新思路。
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Chapter 5

中国细胞治疗药物行业技术分析

❑ 细胞药物的生物学特性及培养方法

❑ 细胞治疗药物开发技术

❑ AI+化学诱导的细胞治疗药物
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章节5.1.1
生物学特性及
培养方法

干细胞治疗药物是指应用人自体或异体来源的干细胞经体外操作后输入(或植入)人体，用于疾
病治疗的过程，可分为ESC、ASC和iPSC三种药物类型。

来源：《中国生物工程杂志》、头豹研究院

细胞治疗药物的生物学特性及培养方法，按治疗细胞的生物学特性

干
细
胞

定义及治疗流程

是指应用人自体或异体来源的干细
胞经体外操作后输入(或植入)人体，
用于疾病治疗的过程；这种体外操
作包括干细胞的分离、纯化、扩增、
修饰，以及干细胞(系)的建立、诱导
分化、冻存和冻存后的复苏等过程

➢ 来源于早期胚胎，具有与胚胎细胞相似的形态特征，核型正常；
➢ 具有与早期胚胎细胞相似的高度分化潜能；
➢ 具有培养细胞所有的特征，可在体外培养、增殖、克隆、冻存等，ESC

细胞体积较小，细胞核大，集落呈鸟巢状生长，具有稳定的核型，高
密度培养时易形成类似早期胚胎组织的类胚体或拟胚体 (embryoid 
body，EBs)；

➢ ESC细胞在体外可以进行遗传操作，是研究动物胚胎早期发生、细胞分
化、基因调控等发育生物学基本问题的理想模型，也是组织工程、药
理学和临床医学研究的重要工具。

分类

胚胎细胞可以通过细胞分裂
维持自身细胞群的大小，同
时又可以在一定条件下进一
步分化成为各种不同的组织
细胞，从而构成机体各种复
杂的组织器官，并具有形成
嵌合体的能力 (包括生殖系
嵌合体)

胚
胎
干
细
胞

(ESC)

诱导性干细胞，指通过导入
特定的转录因子将终末分化
的体细胞重编程为能分化为
多种组织的干细胞

➢ 较易获得，致瘤风险相对较低，且不存在伦理学问题，可应用于多种
疾病的临床治疗；

➢ 具有高度自我更新和增殖潜能的未分化细胞，可以分化成为组成该组
织或器官的特定细胞类型，起着替换死亡细胞和修复组织功能的作用；
ASC的分离培养和扩增技术相对成熟，且其疗效在部分疾病的治疗中
得到肯定，如造血干细胞移植和间充质干细胞移植等已被证明是安全
有效的干细胞疗法。

➢ 从形态、性质、功能等方面具有ESC样特性，较强的自我更新和分化能
力，理论上可以分化为动物或人类的几乎所有功能细胞类型；

➢ iPSC技术克服了免疫排斥和伦理问题；
➢ 其安全性、分化和可控性问题仍未解决，外源基因的插入整合及其带

来的潜在风险也不容忽视。

干细胞治疗流程

生物学特性

成
体
干
细
胞

(ASC)

诱导
多能
干细
胞

(iPSC)

是一类专能干细胞，存在于
发育成熟机体器官组织中，
ASC主要包括造血干细胞、
神经干细胞、肌肉干细胞及
各种间充质干细胞，在不同
年龄段的人体中都存在
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章节5.1.2
生物学特性及
培养方法

免疫细胞治疗药物是指在体外对某些类型的免疫细胞进行针对性地处理后再回输人体内，使其
表现出杀伤肿瘤细胞，清除病毒等功能，可分为DC、CIK和LAK三种药物类型。

来源：《中国生物工程杂志》、头豹研究院

细胞治疗药物的生物学特性及培养方法，按治疗细胞的生物学特性（续）

免
疫
细
胞

定义及治疗流程

是指在体外对某些类型的免疫细胞
如T细胞、NK细胞、B细胞、DC细
胞等进行针对性地处理后再回输人
体内，使其表现出杀伤肿瘤细胞，
清除病毒等功能

➢ 细胞表面有许多树突样不规则突起；
➢ 细胞表面具有丰富的有助于抗原提呈的分子；
➢ 在混合淋巴细胞反应中，既能激活MHC相同的自身反应性T细胞，

又能激活MHC不同的同种反应性T细胞，能够显著刺激初始型T细胞
(naive T cell)增殖，分泌高水平辅助性T细胞1(Th1)型细胞因子IL-l2、
IFN-α并建立初级免疫应答；

➢ 具有向局部淋巴细胞T细胞区迁移的能力；
➢ 激发T细胞增殖及抗原提呈的能力是巨噬细胞和B细胞100～1,000倍。

分类

是一种高效杀伤活性的异质性
细胞群，其能够摄取、加工和
提呈抗原，刺激体内的初始型T
细胞活化，启动机体免疫应答，
并可通过直接或间接方式促进B
细胞的增殖与活化，调控体液
免疫应答，刺激记忆T细胞活化，
诱导再次免疫应答

树
突
状
细
胞

(DC)

细胞因
子诱导
的杀伤
细胞
(CIK)

淋巴因
子激活
的杀伤
细胞
(LAK)

是指人外周血单个核细胞PBMC
在体外经CD3+、CD56+标志为
主的免疫效应细胞，同时具有
杀瘤活性、NK细胞和非MHC限
制性的杀瘤优点

LAK不是一个独立的淋巴群或亚
群，而是NK细胞或T细胞体外
培养时在高剂量IL-2等细胞因
子诱导下成为能够杀伤NK不敏
感肿瘤细胞的杀伤细胞

➢ 增殖能力强，主要效用细胞CD3+CD56+可增殖1,000倍；
➢ 杀伤活力强，远优于传统的LAK细胞和细胞因子IFN-γ、IL-2等；
➢ 杀瘤谱广，不受MHC限制，可广谱杀肿瘤和病毒，对多重耐药肿瘤

细胞仍敏感，杀瘤活性不受环孢素A(CsA)和FK506等免疫抑制剂的
影响，能抵抗肿瘤细胞引发的效应细胞Fas-FasL凋亡；

➢ 毒副作用小，无严重不良反应。

➢ LAK有广谱抗瘤作用，与IL-2合用的效果比较好，将外周血淋巴细
胞在体外经IL-2激活3～5天而扩增的细胞群，经淋巴管途径回输的
LAK细胞直接到达次级淋巴器官，并在IL-2的作用下继续增殖、成
熟并保持活性，使得能到达肿瘤组织的细胞数较多且持续更长，因
此杀伤力有力增强。

免疫细胞治疗流程

生物学特性
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章节5.1.3
生物学特性及
培养方法

体细胞治疗药物是指应用人的自体、同种异体或异种的体细胞，经体外操作后回输人体的治疗
方法，可分为肝细胞、胰腺细胞和软骨细胞三种药物类型。

来源：《中国生物工程杂志》、头豹研究院

体
细
胞

定义及治疗流程

是指应用人的自体、同种异体或异种的体细胞，
经体外操作后回输人体的治疗方法，这种体外
操作包括细胞在体外的传代、扩增、筛选以及
药物或其他能改变细胞生物学行为的处理

➢ 肝细胞是高度分化的细胞，具有丰富的酶系及多种特异性功能，被广泛用
于生物化学、实验性肝损伤、药代动力学、毒理学和致癌作用等研究；

➢ 原代培养的肝细胞是肝细胞移植、生物人工肝的最佳生物材料；实验证明，
肝细胞移植至肝脏、脾脏和其他某些部位后，仍能维持其正常结构并能表
达多种肝细胞功能，如清蛋白分泌、糖原储存和酵解、胆红素结合、氨代
谢及细胞色素P450酶基因的表达；

➢ 肝细胞移植能很好地提供近期和长期的肝功能。

分类

肝
细
胞

胰
腺
细
胞

人胰岛细胞主
要分为A(α)细胞、
B(β)细胞、D细
胞和PP细胞

是一些幼稚的
细胞，体小呈
扁椭圆形，细
胞长轴与软骨
表面平行，多
为单个存在

➢ 表面可见多数微绒毛与糖被膜；
➢ 有明显的粗面内质网与高尔基复合体；
➢ 相对数量少的线粒体；
➢ 只有少量糖原颗粒；
➢ 可见微管。

体细胞治疗流程

生物学特性

细胞治疗药物的生物学特性及培养方法，按治疗细胞的生物学特性（续）

软
骨
细
胞

用于移植的肝
细胞包括人原
代肝细胞、永
生化肝细胞株、
动物源肝细胞、
胎肝细胞

➢ 人胰岛细胞主要分为A(α)细胞、B(β)细胞、D细胞和PP细胞，其中β细胞是
治疗糖尿病的功能细胞；

➢ β细胞主要分布于胰岛中心部位，排列较规则，一般呈圆形，大小均匀，
胞质较多，胞质中充满粗大的胰岛素染色颗粒，均匀地散布于整个胰岛，
胞核不着色，但可清楚地观察到其轮廓，多呈圆形或椭圆形。可将胰岛细
胞从胰岛组织中用胶原酶等消化并分离出来治疗糖尿病。

自体细胞治疗
从患者自身分
离细胞

患者

健康人体

细胞改造激活
细胞扩增

细胞质检并输
入患者体内

异体细胞治
疗从健康人
体分离细胞

注：按细胞来源可分为自体及异体细胞治疗
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章节5.2
药物开发技术

免疫治疗已成为继手术、放疗、化疗之后的第四种癌症治疗手段，相应的细胞免疫治疗技术也
在不断迭代，其抗原特异性和靶向性逐渐增强，杀伤性和持久性也随之增强。

来源：头豹研究院

种类 细胞来源 技术优势及发展前景 挑战及可能副作用 作用机制

CAR-T

• 外 周 血 单 核
细胞(PBMC)

• 自 体 或 同 种
异体细胞

• 能以非MHC限制性的方式识别和杀伤肿瘤细胞，
靶向性克服免疫逃逸；

• 活细胞能够在患者体内增殖，长期治疗；
• 通常仅须单次给药，减少给药频率；
• 特异性高，通过抗原-抗体机制直接识别肿瘤抗原

• 潜在挑战抗原逃逸、异质性、细胞获取、生产周期以
及在实体瘤中有限的治疗效果

• 可能副作用有细胞因子释放综合征引起的发热、低血
压、呼吸功能不全，以及神经毒性引起的暂时性工作
记忆丧失、谵妄、癫痫以及罕见的急性脑水肿

靶向肿瘤相关抗原（TAA）的嵌合抗原受体（CAR）经过
基因工程改造，并引入至T细胞，使其可绕过MHC限制将
特异性细胞毒性定向到肿瘤细胞的抗原上。CAR-T细胞
经过扩增并注回患者体内以根除寄宿特定TAA的肿瘤细胞

TCR-T

• 外 周 血 单 核
细胞(PBMC)

• 自 体 或 同 种
异体细胞

• 不限于肿瘤细胞表面的抗原，抗原类型更丰富，
因此目前多在实体瘤中开展研究；

• 相较于CAR-T，对抗原具有更高亲和力以及更低的
治疗毒性，治疗更为安全

• 潜在挑战在于肿瘤特异性抗原选择、转导的操作过程
等

• 可能副作用有细胞因子释放综合、神经毒性以及脱靶
毒性带来的危险

从患者身上采集T细胞，然后通过TCRα-及β-糖蛋白抗原
结合结构域的生物工程对T细胞受体进行基因改造。T细
胞受体的改变使得T淋巴细胞更特异地针对人类白细胞抗
原系统展现的肿瘤新抗原去发育及扩增

CAR-NK

• 自 体 或 同 种
异 体 细 胞 体
内扩增

• NK细胞系

• 可用于异体细胞治疗环境因此降低GvHD风险和毒
性作用

• 保留了通过其天然受体识别和靶向肿瘤细胞的内
在能力，减少肿瘤细胞逃脱杀伤的可能性

• 安全性较高，较少几率发生免疫排斥反应

• 潜在挑战在于体外扩增难、转染效率低、细胞持久性
较差

• 最新的研究以患癌小鼠为模型，证实NK细胞治疗几乎
没有副作用

NK细胞为人类先天免疫系统的一部分，可通过体内扩增
NK细胞的增殖及活性来攻击癌细胞。激活、过继转移NK
细胞或对NK细胞进行基因改造可以增强对肿瘤细胞的杀
伤功效

TIL
新鲜切除的肿瘤
标本或同种异体
细胞

• 是人体本身存在的T细胞，没有免疫原性，且对肿
瘤的特异性强，靶向毒性小

• 经过体内选择，绝大多数TIL仅特异性识别肿瘤抗
原，而不识别正常组织，具有良好的安全性

• 潜在挑战在实现持久的抗肿瘤应答、扩增效果、样本
获取以及产品疗效稳定性

• 可能副作用有血小板减少症、发冷、贫血、高热性中
性粒细胞减少等

收集自然存在的肿瘤浸润淋巴细胞（TIL），然后将T细胞
活化并离体扩增，再将T细胞注入淋巴结肿大的患者体内，
T细胞于患者体内寻找并消灭肿瘤

CAR-
iMac

自体或同种异体
巨噬细胞

• 巨噬细胞可进入肿瘤细胞周围的基质所形成的物
理屏障，吞噬肿瘤细胞；

• 还可促进抗原提呈，增强T细胞的杀伤力，未来将
是实体瘤治疗新手段

• 潜在挑战在T细胞难以浸润实体肿瘤，在复杂的肿瘤微
环境中被抑制且产生耗竭

• 对原代T细胞进行基因修饰效率有限且获得的细胞具有
较高的异质性；

• 个性化制造过程导致的高额成本

将编辑好的特定CAR基因植入巨噬细胞，使巨噬细胞通
过特异性抗原与肿瘤细胞表面结合，然后激活巨噬细胞
的活性，从而实现肿瘤杀伤功能

CIK 外周血或脐带血
单核细胞

• 增殖速度快，细胞活性强
• 杀瘤谱广，可用于白血病、淋巴瘤等多肿瘤治疗
• 为活化的自体细胞，具有较强安全性

• 可能副作用为Ⅰ-Ⅱ级毒性，如发热、寒颤、疲劳、头
痛和皮疹等

将人外周血单个核细胞在体外用多种细胞因子共同培养
一段时间后获得的一群异质细胞，在对抗肿瘤方面具有
直接/间接杀伤肿瘤细胞以及诱导肿瘤细胞的凋亡

细胞免疫治疗药物主要技术分析
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80.0% 75.0% 85.0%
52.0%

28.9%
57.8%

90.6%

章节5.3.1
行业痛点

一款药物的研发与生产多面临时间长、成本高、研发成功率低的痛点，其中细胞治疗药物因其
生产流程较难形成统一标准以及高昂的治疗费用，致使其商业化之路极具挑战。

医药研发在各阶段所需时间和财务成本

上市后的
安全监控

商业化生产
GMP & 非GMP 

工艺优化

临床I期 临床II期 临床III期

~250种
化合物

100-500
1,000-
5,00020-100

IN
D

 申
请

$200-250M $70-80M

DMPK
药理学研究
安全性研究
生物分析等

$180-200M

上市
审评

成本

潜在先导
化合物

先导
化合物

先导化合物
优化

药物发现总体成功率51%

耗时 1-2 年

$400-450M

成
功
率

2-4 
年

6-7年
0.5-
2年

临床样本

8年

~5种化合物

从 10,000+
化合物中筛选

1个

上市药品

临床试验药物发现

N
D

A
 申

请

$400-500M

来源：弗若斯特沙利文、头豹研究院

注：成本基于现金支付成本而不是资本化成本。

临床前

细胞治疗药物生产技术瓶颈

工艺
瓶颈

供应链
建设

生物
安全

人才
队伍

➢ 考虑如何提高细胞分化效
率、减少成瘤性、免疫排
斥以及异质性现象；

➢ 需要在生产工艺的自动化
封闭性、工艺开发的灵活
性中做出安全、高效、标

细胞治疗药物的生产流程对于生产工艺具有极高要求，因此
面临着生产工艺复杂、商业化进程慢的问题。

➢ 不同操作者甚至统一操作
者制备的细胞产品差异不
均，影响产品稳定性；

➢ 作为市场发展初期以及高
技术壁垒的细胞治疗产业，
更需要经验丰富且具有复

细胞治疗生产的工艺场景复
杂，对细胞从分离、扩增、
冻存再到复苏等多个场景且
相关场景操作要求严，完备
的供应链体系保证生产效率。

➢ 在生产设备运行和供应链
物流中，实现全程数据的
完整性和可追溯性；

➢ 建立并完善相关产品的技
术评价体系和审评体系。

合专业知识
的人才。

准化、规模
化的生产制
备，减少人
工操作带来
的差异性。

31.8%
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章节5.3.2
新型技术

AI等创新技术在医疗场景的应用逐步纵深使得中国AI制药市场加速发展，近年本土企业多以自
建平台、外部投资并购合作模式以及与互联网属相企业合作的方式进入市场。

来源：头豹研究院

创新技术赋能医药行业

药物研发

用药安全

供应链
管理

商业拓展

个性化
诊疗

监管审批

靶点确认 基于表型的药物发现 分子生成

化学反应设计化合物筛选ADMET性质预测

临床试验 药物风险评估 真实世界研究

识别供应链流通中的假药劣药

简化多渠道营销流程，优化客户关系管理

个体最佳治疗方案 线上远程诊疗

优化药品审批流程

153.3 163.3 144.8 
172.9 

280.2 300.9 322.2 343.1 364.3 

2018 2019 2020 2021E2022E2023E2024E2025E2026E

AI赋能医药应用场景分析 AI赋能医药的中国市场潜在空间

中国AI制药潜在市场空间，
2018-2026E

【单位：十亿元人民币】

中国市场中代表企业

市场进入方式

企业
自建

外部
投资
并购
合作

与互
联网
属相
企业
合作

相关案例

将推进多个靶点的人工智能药物研发

将用于加速其研究、开发机器学习系统和
扩大药物管线

AI赋能医药行业的重要考量标准：

➢ AI技术水平及应用程度：企业在底层数据平台的
积累以及算法优化的系统工程中的经验积累，可
灵活应用于靶点挖掘等药物研发中的各个环节；

➢ 对医药商业场景的深刻理解：能够深刻了解医疗
生态及对商业环境的策略研究，在管线布局和产
品矩阵考量中更具前瞻性；

➢ 技术平台的领先性：产品开发的平台化形式可打
破各部门间壁垒，流程化操作可实现药物生产提
质增效的目标，打造具有通用化潜力的产品，增
强企业在生态内的核心竞争能力。
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Chapter 6

中国细胞治疗药物行业趋势洞察

❑ 中国细胞治疗药物行业总体发展趋势

• 细胞治疗CDMO服务模式

• 创新药出海战略

❑ 细分行业发展趋势
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章节6.1.1
细胞治疗

CDMO服务

细胞治疗药物生产过程最大的挑战来自细胞工艺的开发、优化及生产，细胞治疗CDMO凭借其
研发优势、稳定的生产工艺助力药企减少试错成本并提高研发效率与成功率。

来源：弗若斯特沙利文、头豹研究院

中国细胞治疗药物行业未来趋势 ——细胞治疗CDMO服务模式

生产阶段临床试验临床前研究

服务
内容

阶段

生产批次

临床前 临床I期 临床II期 临床III期 上市

实验室/小试 实验室/小试 小试/中试 中试 商业化生产

细胞改造与培养 细胞扩增与较大量生产

临床前研发生产 早期临床研究生产

细胞分离与
富集

临床试验用细胞及培养基的开发和生产

中后期临床研究生产

配方、工艺的研究与优化

质量检测分析及申报相关支持

上市后商业化生产

❑ 细胞治疗药物行业具有较高门槛及行业准入壁垒：细胞治疗药物生产过程的工艺场景复杂且操作要求严格，需要确保生产过程的标准化和稳定性以保证生产效率及细胞
质量，因此市场对于一体化工艺及自动化设备有一定需求；

❑ 可赋能于细胞治疗生产企业的细胞治疗CDMO行业在未来具有较大发展潜力：细胞治疗行业受中国庞大肿瘤和心血管等疾病患者需求、不断增加的研发投入等利好因素
影响而发展潜力巨大，同时催生了对CDMO服务的依赖；据弗若斯特沙利文的统计数据显示，中国细胞治疗CDMO市场规模将于2030年达到38亿美元，预计2025年至
2030年市场规模CAGR为29.0%，将高于全球18.9%的水平。

CDMO服务内容概览细胞治疗药物生产过程挑战

工艺场景复杂

细胞产品的工艺流程涉及到细胞
的培养、激活、转导、纯化、富
集等多个步骤，给规模化生产带
来了极大的困难

质量控制要求严格

细胞治疗产品生产过程的无菌操
作、纯度、制备结果的安全性等
质量控制对后期产品的疗效有着
重要影响
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章节6.1.2
创新药出海

中国新药同质化严重，因此创新化和差异化是破局困顿市场的关键，且随着国内降价压力、巨
大潜力的海外市场等因素将驱动中国创新药企加强其对海外市场的战略部署。

来源：弗若斯特沙利文、头豹研究院

中国细胞治疗药物行业未来趋势 ——创新药出海战略

2.3%

97.7%

创新疗法 其他

中
国
新
药
临
床
试
验
药
物
类
型

134 129

210
255

197

2018 2019 2020 2021 2022

【单位：个】

【单位：家】

3.8%

96.2%

创新疗法 其他

2.3% 0.3% 0.6% 0.6%

细胞治疗 核酸
基因
治疗

溶瘤
病毒

2017.
3.1-

2020.
3.1

2020.
3.2-

2023.
3.1

中国基础医学研究能
力较为薄弱、新药研
发历史积淀较海外市
场弱，因此新药同质
化严重，但近年以细
胞治疗等为代表的创
新疗法临床试验数量
呈现逐年上升趋势，
创新化将是行业趋势

中国药企在海外开展的临床试验数量

布局海外临床试验的中国药企数量

75 86

137 148 136

2018 2019 2020 2021 2022

策略1：精准把握、重视双向选择1

策略2：注重差异化创新2

策略3：坚持长期主义，建立品牌效应3

➢ 充分了解海外市场的容量及增速、市场准入
的难易程度及监管体系、当地政策及经济的
稳定性，选择成功率高的目标市场；

➢ 注意考察合作方的项目经验和“本地化”执行
能力，选择与出海产品更契合的合作伙伴。

➢ 以患者临床价值为导向，开发海外市场未满
足需求的较大潜力产品，斟酌选择热门靶点；

➢ 后续产品管线针对合作伙伴优势领域有侧重
地进行战略布局，充分利用其销售网络、临
床申报等方面经验，实现收益最大化。

➢ 重视license-out并进行长期规划，建立可持
续发展的license-out策略，打造具有差异性、
竞争力、创新力的品牌，营造优质高效、患
者信赖的品牌形象。
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章节6.2
细分行业发展

趋势

iPSC凭借广阔的商业化用途成为了近年细胞治疗领域的热门细分赛道，并呈现出高速增长态势，
未来将覆盖更多应用场景并实现技术迭代，市场环境中如政策与支付保障也将更加完善。

来源：头豹研究院

中国细胞治疗药物细分行业未来趋势 —— iPSC行业

iPSC药物的商业化用途

细胞疗法

iPSC可从多种体细胞中分化为功能性细胞，逆
转机体损伤或用于疾病治疗

疾病建模

iPSC及其衍生物可提供自我更新、基因保存和抗干
扰的模型，通过从感兴趣的疾病患者中生成 iPSC，
并将其分化为疾病特异性细胞

药物的开发和发现

iPSC具有高度分化多种细胞的能力，可用于针对各类组
织细胞的化合物鉴定，化合物筛选，靶标验证，和作为
新药发现的工具

个体化医学

使用CRISPR等基因编辑技术，可以在许多类型细胞中
精确、定向地进行基因敲除或敲入，将患者iPSC与基
因组编辑技术相结合，为个性化医疗增添了新的途径

毒理学测试

iPSC可用于毒理学测试和筛查，即使用iPSC或
其衍生的特定组织的细胞，通过活细胞来评估
该组织的细胞对化合物或药物的安全性

1

2

5

4

3

未来技术及
市场应用层
面变革

➢ iPSC解决了细胞供体来源以及配型等问题，但其体外无限
增殖的潜能也带来致瘤性、免疫原性和异质性的挑战，需
要进一步提高iPSC的分化效率和安全性；

➢ 随着技术的不断迭代及优化，目前iPSC可从多种类型的体
细胞中实现成功诱导，并在帕金森病、阿尔茨海默症、脑
卒中等疾病中显示成效；受中国市场来自肿瘤、心血管等
疾病的患者需求，未来有望在更多领域中得到应用。

未来市场
发展环境
层面变革

➢ iPSC细胞治疗作为新兴的治疗手段，目前仍处于临床探索
阶段，在实现技术迭代及产品商业化进程中，中国市场的
发展环境仍有进一步约束与规范空间；

➢ 在出海、供应链自主稳定、国产替代等趋势下，国家近年
来颁布系列法规以规范细胞治疗产品的研发与生产，向美
国等先行市场看齐，制定覆盖产品从研发生产、临床试验、
申报路径、支付保障等层面更多政策。

1

2



44
©2023 LeadLeowww.leadleo.com 400-072-5588

Chapter 7

中国细胞治疗药物行业代表性企业

❑ 睿健医药企业概况

❑ 睿健医药业务平台及竞争优势

❑ 睿健医药发展前景及未来规划
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章节7.1
企业概况

睿健医药于2017年08月成立，作为聚焦新一代化学诱导细胞疗法的创新平台型biotech，公司
致力于为下一代重新定义药物疗法，通过重编程细胞命运或功能，治愈无法治愈的疾病。

来源：公司公开资料、头豹研究院

企业概况

成立时间 2017年08月

地址 湖北省武汉市

企业亮点
将“AI+化学诱导”应用于细胞功能的精细
改造，通过将少数种类的化学小分子组
合就能完成工业量级细胞的高效转化

企业融资历史

轮次 融资时间 融资金额 融资计划

A+轮 2022年01月 近亿元人民币

• 推动面向帕金森病的在研管线
（NouvNeu001）开展临床I期工作；

• 支持后续在研管线（NS001）在中
美新药IND双申报

A轮 2021年08月 近亿元人民币 • 用于完成公司首条帕金森病在研管
线（NouvNeu001）的临床I期工作

Pre-A+轮 2020年10月 - • 用于公司首条帕金森病管线
（NouvNeu001）的安全性评价及
IND申报工作Pre-A轮 2020年07月 数千万人民币

天使轮 2019年01月 -
• 用于推动该管线的安全性评价及

IND申报工作，并全面提升武汉睿
健医药的综合实力与产业化进程

企业竞争优势分析

1

2

3

4

从行业地位看：

➢ 全球首家专注于高效化学小分子诱导功能细胞再生的高科技制药公司；
➢ 全球首个进入临床阶段的基于化学诱导的通用型细胞治疗产品。

从商业模式看：

➢ 第一增长曲线业务：利用独有的诱导小分子库及活细胞实时报告平台，建立多条化学诱
导成体细胞再生的细胞药物研发管线，覆盖神经退行性疾病、代谢系统疾病及罕见病等
多个领域；

➢ 第二增长曲线业务：构建拥有自主专利一站式的研发生态系统，凭借开创综合治疗全新
平台实现第二增长曲线业务；

➢ 竞争优势：从神经退行性疾病切入，满足广阔终端患者的市场需求；且两大增长曲线业
务形成的业务协同性与强耦合性有利于凭借公司自身的技术优势与专业团队可以为帕金
森病、失明等“无法治愈”的疾病提供全新的解决方案。

从技术水平看：

➢ 自主知识产权：通过公司独有的化学诱导组学数据库及开创性AI数据挖掘平台，形成自
主知识产权的化学诱导的药物管线；

➢ 创新研发模式：公司通过多平台模块化灵活融合的方式，打造出以核心数据平台为中心
的多药物形式、多管线、多驱动的创新研发模式。

从平台质量看：

➢ 特有平台可实现灵活、高效、精准的功能型细胞的转化：利用独有的化学诱导组学数据
库及化学小分子库，建立了多个研发平台，包括全新结构化合物诱导iPSC平台，通用型
成体细胞化学定向分化平台和多种细胞谱系标志物的筛选平台；

➢ 平台极大的延展性：研发生态系统助力数条研发管线的布局，除面向帕金森疾病、脊髓
损伤、脑卒中等神经退行性疾病的细胞药物外，还具有在视神经病变、糖尿病视网膜病
变、肌萎缩侧索硬化，肝脏代谢等领域探索多形态药物治疗的可能。
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章节7.2
业务平台及
竞争优势

公司利用其独有诱导小分子库及活细胞实时报告平台，建立多条覆盖神经退行性疾病等领域的
细胞药物研发管线，并通过具有自主知识产权的新一代研发生态系统实现第二增长曲线业务。

来源：公司公开资料、头豹研究院

公司业务平台分析

产品管线 适应症 体内POC 临床前 IND申报 I期临床 II期临床 III期临床

NouvNeu001 帕金森病
全球首个进入临床阶段的

基于化学诱导的通用型
细胞治疗产品

NouvNeu003 早发型帕金森病 2023罕见病申报路径

NouvNeu002 缺血性卒中 2024H2 中美双报IND 

NouvSight001 视网膜变性 2025H1 中美双报IND

NouvHepa001 肝损伤修复

公司自研管线

第二增长曲线业务
——研发生态系统

第一增长曲线业务
——产品及管线布局

公司具有自主知识产权的新一代研发生态系统

AI挖掘多组学数据：

整合患者及公共多组学数据，提供专业的数据挖掘分析

深度学习辅助虚拟筛选：

基于结构和专有化合物数据库的药物活性预测

化合物功能验证：

以表型结果为导向，提供多组学实时验证数据

基因编辑和报告基因细胞系：

使用CRISPR、HR和TALEN技术进行精准编辑，构建稳转细
胞系

基于药物递送的外泌体设计：

灵活组合的方式构建工程化外泌体，使其成为新一代药物
递送系统

iReCena

iReDita

iReXam

iReChem

iReMeta
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章节7.3
发展前景及
未来规划

公司通过差异化平台的搭建以及特有的 “AI+化学诱导”体系，可实现高效且精准的功能细胞转
化并通过平台化的技术实现低成本、标准化的细胞治疗药物生产，为患者开发普惠的细胞药物。

公司发展前景及未来规划

来源：公司公开资料、头豹研究院

短
期
内

公司核心竞争优势 未来发展规划

从未来阶段内企业规划看

中
期
内

远
期
内

• 从神经退行性疾病中的帕金森领域切
入，未来管线将逐步进入临床阶段；

• 将继续保持研发药物初心：根据技术
积累及团队背景，结合终端患者未满
需求、药物的临床可及性，不断丰富
管线布局。

核心竞争优势

AI

化学诱导

AI技术

实现“药有所用、药可负担”：

基于AI技术的大量组学深度分析，可完成iPSC与转化目
标细胞间的差异性分析，确定细胞转化的驱动型基因并
确保细胞的高效分化，具有安全高效以及低成本的特点

化学诱导

实现“用药安全”：

从源头开发转分化方案，形成了特有的化学诱导体
系，不仅实现了iPSC的高效分化，且能够利用化合
物进行精细细胞功能改造，以满足真正的临床需求。

• 将开展第二阶段的融资计划；
• 在国际商务、海外市场准入等方面积

极布局，便于后续产品上市后走向国
际化，从而实行license-out模式；

• 与海外企业合作搭建临床试验平台。

• 在中国进行多期临床试验；
• 凭借产品的药效、安全性以及成本优

势进入医保，深度触达更多患者群体。

从未来企业可持续性发展看

全方位、系统性的专利布局：
实现围绕细胞命运调控机制研究
及转化，搭建以小分子化学诱导
为基础的细胞药物研发技术平台

专注细胞治疗药物发展：
关注帕金森病、视网膜
疾病等细胞治疗药物研
发进展

细胞治疗药物衍生产品+平台服务：
• 将进一步完善从发育生物学靶点发现、

诱导化合物数据库的增长、分子筛选到
细胞功能验证有机结合的完整研发平台；

• 将提供细胞治疗药物的衍生产品、数据
综合处理服务等，实现的收益对冲社会
环境不确定因素带来的风险

从
单
一
产
品
向
平
台
化
布
局
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◆ 头豹研究院布局中国市场，深入研究19大行业，持续跟踪532个垂直行业的市场变化，已沉淀超过100万行业研究价值数据元素，完成超过1万个

独立的研究咨询项目。

◆ 头豹研究院依托中国活跃的经济环境，研究内容覆盖整个行业发展周期，伴随着行业内企业的创立，发展，扩张，到企业上市及上市后的成熟期，

头豹各行业研究员积极探索和评估行业中多变的产业模式，企业的商业模式和运营模式，以专业视野解读行业的沿革。

◆ 头豹研究院融合传统与新型的研究方法论，采用自主研发算法，结合行业交叉大数据，通过多元化调研方法，挖掘定量数据背后根因，剖析定性

内容背后的逻辑，客观真实地阐述行业现状，前瞻性地预测行业未来发展趋势，在研究院的每一份研究报告中，完整地呈现行业的过去，现在和

未来。

◆ 头豹研究院密切关注行业发展最新动向，报告内容及数据会随着行业发展、技术革新、竞争格局变化、政策法规颁布、市场调研深入，保持不断

更新与优化。

◆ 头豹研究院秉承匠心研究，砥砺前行的宗旨，以战略发展的视角分析行业，从执行落地的层面阐述观点，为每一位读者提供有深度有价值的研究

报告。

方法论
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◆ 本报告著作权归头豹所有，未经书面许可，任何机构或个人不得以任何形式翻版、复刻、发表或引用。若征得头豹同意进行引用、刊发的，需在

允许的范围内使用，并注明出处为“头豹研究院”，且不得对本报告进行任何有悖原意的引用、删节或修改。

◆ 本报告分析师具有专业研究能力，保证报告数据均来自合法合规渠道，观点产出及数据分析基于分析师对行业的客观理解，本报告不受任何第三

方授意或影响。

◆ 本报告所涉及的观点或信息仅供参考，不构成任何证券或基金投资建议。本报告仅在相关法律许可的情况下发放，并仅为提供信息而发放，概不

构成任何广告或证券研究报告。在法律许可的情况下，头豹可能会为报告中提及的企业提供或争取提供投融资或咨询等相关服务。

◆ 本报告的部分信息来源于公开资料，头豹对该等信息的准确性、完整性或可靠性不做任何保证。本报告所载的资料、意见及推测仅反映头豹于发

布本报告当日的判断，过往报告中的描述不应作为日后的表现依据。在不同时期，头豹可发出与本报告所载资料、意见及推测不一致的报告或文

章。头豹均不保证本报告所含信息保持在最新状态。同时，头豹对本报告所含信息可在不发出通知的情形下做出修改，读者应当自行关注相应的

更新或修改。任何机构或个人应对其利用本报告的数据、分析、研究、部分或者全部内容所进行的一切活动负责并承担该等活动所导致的任何损

失或伤害。

法律声明
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