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细胞与基因治疗：从基础研究到临床转化的范式革新 
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细胞与基因治疗（cell and gene therapy，CGT） 

正引领现代医学从″对症治疗″向″病因干预″的范式 

转变。这一革命性治疗策略通过将改造后的功能 

性细胞或治疗性基因导入患者体内，实现对疾病的 

精准干预与长期治愈，为肿瘤、自身免疫性疾病、遗 

传性疾病等既往难治性疾病提供了创造性的解决 

方案。随着基因编辑技术、合成生物学、纳米递送 

系统及人工智能的快速发展，CGT已从实验室概念 

验证阶段加速迈向临床广泛应用与产业化发展的 

新纪元。 

1 技术迭代推动治疗策略的多元化演进 

当前CGT领域呈现出技术路线多元化、应用场 

景纵深化的发展态势。在细胞治疗层面，嵌合抗原 

受体T细胞（CAR-T）疗法历经从体外制备到体内原 

位生成的技术迭代，显著降低了治疗成本与周期，并 

且CAR-T的治疗谱正在从恶性肿瘤拓展至自身免疫 

性疾病等；调节性T细胞（Tregs）、耐受性树突状细胞 

（tolDCs）等免疫调节细胞亚群的工程化改造，为自 

身免疫性疾病的抗原特异性耐受诱导开辟了新路 

径；间充质干细胞及其外泌体作为无细胞治疗载体， 

展现出独特的免疫调节与组织修复功能。在基因治 

疗层面，腺相关病毒（AAV）载体凭借高安全性与组 

织靶向性，成为中枢神经系统疾病基因递送的核心 

平台；碱基编辑与先导编辑等新型基因编辑工具的 

应用，进一步提升了治疗的精准性与可控性。此外， 

三特异性抗体、体内CAR-T等创新策略的涌现，体现 

了CGT与免疫治疗、合成生物学等前沿领域的深度 

交叉融合。 

2 临床转化面临的关键挑战与突破方向 

尽管CGT在血液肿瘤、罕见遗传病等领域已取 

得突破性疗效，但其临床转化仍面临多重挑战：载体 

递送效率与组织特异性、治疗相关毒性管理、规模化 

生产与成本控制、长期安全性评估等问题亟待解决。 

特别是在实体瘤、自身免疫性疾病及中枢神经系统 

疾病等复杂疾病领域，如何克服免疫抑制性微环境、 

实现精准靶向递送、建立持久治疗效果，仍是制约疗 

效提升的关键瓶颈。与此同时，个体化治疗策略的 

优化、智能设计育种理念向CGT领域的迁移，以及人 

工智能在靶点发现与治疗方案优化中的应用，正为 

上述挑战提供创新性解决方案。 

3 本专辑的内容架构与学术价值 

本期专辑共收录14篇综述，系统呈现CGT领域 

的研究进展与前沿趋势。在细胞治疗方面，涵盖 

CAR-T疗法在肿瘤与自身免疫性疾病中的应用、 

Treg与tolDCs在1型糖尿病及多发性硬化中的机制 

探索，以及间充质干细胞及其外泌体的免疫调节功 

能；在基因治疗方面，聚焦AAV载体跨越血脑屏障 
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的策略优化、体内CAR-T递送系统的技术创新；在联 

合治疗与转化医学方面，探讨三阴性乳腺癌免疫联 

合治疗、肺癌三特异性抗体开发，以及树突状细胞在 

器官移植中的双重角色。这些文章从不同疾病视角 

出发，深入剖析CGT的作用机制、技术瓶颈与临床转 

化路径，为读者提供贯通基础研究、技术开发和临床 

应用的系统性知识框架。 

面向未来，CGT的发展将更加强调精准化（细 

胞/基因水平的精准调控）、智能化（AI驱动的治疗方 

案设计与疗效预测）与个体化（基于患者分子特征的 

定制化治疗）。本专辑旨在促进多学科交叉融合，推 

动CGT从″概念验证″向″临床治愈″的跨越，为生命 

科学领域的研究者、临床医生及产业界人士提供前 

沿参考，共同推进这一变革性治疗策略的成熟与普 

及，最终实现重大疾病的治愈与患者生活质量的根 

本性改善。 
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