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摘 要： 人体类器官是一种基于干细胞自组织能力建立的新型三维生物模型，可在体外重建人体组织器官的部分 

结构特征和核心功能，为疾病机制解析、新药研发、药物筛选及个体化治疗等提供了新的技术平台。恶性肿瘤是严 

重威胁人类生命健康的重大疾病，其高度异质性、动态演进性与治疗适应性等，使早期诊断、疾病分型、个体化治疗、 

疗效预测和耐药管理面临严峻挑战。传统二维细胞培养和动物模型虽在肿瘤机制研究及药物研发中发挥一定的基 

础性作用，但仍存在组织结构和微环境模拟不足、物种间生物学差异显著、临床转化效率有限等局限。构建更贴近 

人体生理与病理特征，能够动态、全貌反映患者个体差异的新型研究模型，已成为推动肿瘤精准医学发展的重要方 

向和范式变革。本文系统综述人体类器官技术的发展历程、技术特点、攻坚难点及其在肿瘤精准诊疗中的应用进 

展，并结合本团队在肝胆肿瘤类器官研究领域的实践，重点探讨其在规范化建库、个体化用药和晚期患者动态疗效 

评估中的应用价值。在此基础上，本文进一步剖析当前类器官技术在标准化、规模化及临床转化方面面临的挑战， 

展望其与微流控芯片、人工智能等技术融合的智能化发展趋势。类器官技术的持续完善有望打通多学科基础研究 

与临床转化链条，为肿瘤精准分型、个体化干预及全周期疾病管理提供新的技术支撑。 
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癌早筛和新技术研发，解决高危人群预警、早诊分型和耐药监测问题，将“老药新用”等 
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Abstract: Human organoids are emerging three-dimensional (3D) biological models established based on the self-organizing 
capacity of stem cells. By partially recapitulating the structural features and key physiological functions of human tissues and 
organs in vitro, organoids provide a powerful technological platform for elucidating disease mechanisms, accelerating drug 
novel drug development, enabling high-throughput drug screening, and advancing personalized medicine. Malignant tumors 
represent a major global health challenge. Their profound intratumoral heterogeneity, dynamic evolutionary trajectories, and 
adaptive responses to therapeutic pressure pose substantial challenges for early diagnosis, molecular classification, 
individualized treatment strategies, prediction of therapeutic responses, and management of acquired drug resistance. 
Although conventional two-dimensional (2D) cell culture systems and animal models have served as essential tools for cancer 
biology research and preclinical drug development, they remain limited by inadequate recapitulation of tissue architecture and 
tumor microenvironmental complexity, significant interspecies biological discrepancies, and limited clinical translatability. 
Therefore, the development of innovative research models that faithfully reproduce human physiological and pathological 
states while preserving patient-specific characteristics has become a critical strategy for advancing precision oncology. This 
review provides a comprehensive overview of the evolution, technological features, emerging applications and current 
challenges of human organoid technology in precision cancer diagnosis and treatment. Building upon our team’s extensive 
experience in hepatobiliary tumor organoid research, we highlight the translational potential of organoids in standardized 
biobanking, personalized drug selection, and longitudinal monitoring of therapeutic responses in patients with advanced 
malignancies. Furthermore, we discuss the major obstacles hindering the widespread clinical application of organoid 
technology, particularly those related to standardization, scalability, and clinical implementation, and explore future 
perspectives involving the integration of organoid platforms with microfluidic systems, artificial intelligence, and other 
advanced technologies. Continued advances in organoid technology are expected to bridge the gap between basic biomedical 
research and clinical practice, providing innovative approaches for precision tumor stratification, personalized therapeutic 
intervention, and comprehensive cancer management across the disease continuum. 
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恶性肿瘤长期以来是威胁人类生命健康的重要 

疾病之一。随着人口老龄化、环境因素及生活方式 

变化，全球癌症疾病负担持续加重，肿瘤防治形势依 

然严峻。国际癌症研究机构（International Agency 
for Research on Cancer，IARC）发布的GLOBOCAN 
2024全球癌症统计报告显示，2024年全球新发癌症 

病例约2 060万例，癌症相关死亡约980万例[1]。在 

全球癌症负担普遍偏高的大背景下，我国恶性肿瘤 

发病率与病死率长期居高不下。根据中国国家癌症 

中心发表于Journal of the National Cancer Center的 

最新估算，2024年我国癌症新发病例约515万，癌症 

死亡病例约258万；我国人口约占全球总人口的 

17%，却承担着约25%的全球癌症负担[2，3]。与此同 

时，部分癌种呈现发病年轻化趋势[2，4]。中青年群 

体是社会发展的核心劳动力，其癌症负担的上升不 

仅加剧了肿瘤防控的严峻性，也进一步凸显了对早 

期诊断、精准治疗和个体化干预策略的迫切需求。 

随着肿瘤研究的不断深入，学界对癌症生物学 

特征的认知持续迭代，癌症标志（hal lmarks  of  
cancer）已由最初的6项核心特征，逐步扩展为涵盖 

获得性功能特征（functional capabilities）、促表型特 

征（enabling phenotypic characteristics）、肿瘤微环境 

细胞群（hallmark-conveying cells of the TME）及系 

统互作（systemic interactions）四大维度的完整体 

系[5-9]。这一认知演进也反映出癌症发病机制的高 

度复杂性，其临床诊疗难度随之增加，核心痛点集中 

体现为早诊困难、分型复杂、治疗手段有限、病死率 

高四个方面。目前，临床虽已建立靶向治疗、免疫治 

疗、多模式联合治疗及中医药辅助治疗等多元干预 

体系，但治疗手段的多元化恰恰表明，肿瘤根治这一 

核心难题尚未被攻克，临床仍缺乏能够彻底治愈肿 

瘤的根本性方案。 

肿瘤的高度异质性是导致上述临床困境的重要 

原因之一：不同患者之间，乃至同一患者不同病灶、 

不同病程阶段之间均可能存在显著差异的疾病进程 

与治疗响应。以肝细胞癌为例，部分患者经根治性 

手术后可获得长期生存，而另一部分患者则因肿瘤 

侵袭性较强、术后早期复发或治疗耐药等因素迅速 

进展；即便患者的临床分期和病理类型相近，其对同 

一种靶向药物或免疫治疗方案的反应亦可能明显不 

同。因此，肿瘤研究与防控亟需突破传统范式，实现 

疾病认知与技术体系的创新升级。传统“一基因一 

肿瘤”的发病认知与“一药物一靶点”的治疗策略，已 

难以充分解释恶性肿瘤复杂的生物学行为，也无法 

满足精准诊疗的临床需求。面对恶性肿瘤高度异质 

性、动态演进、治疗适应与表型可塑性等核心特征， 

亟需建立更加系统化和动态化的疾病认知理念，创 

新疾病诊断策略，研发新型治疗技术与药物评价体 
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系，以推动肿瘤研究范式变革，突破诊疗瓶颈。在众 

多新兴技术中，人体类器官作为一种全新的三维疾 

病研究模型，兼具患者特异性、生物学真实性和药物 

响应预测能力，正成为推动肿瘤研究与临床治疗范 

式变革的重要力量。 

1 人体类器官技术的起源与发展 

类器官技术的理论基础可以追溯至20世纪初关 

于细胞自组织能力的研究。1910年，北卡罗来纳大 

学的动物学教授H. V. Wilson发现，经机械分离的海 

绵细胞可以重新聚集，并自组织成同样具有正常生 

命功能的新海绵个体[10]，这一发现为后续三维组织 

培养和类器官技术的发展奠定了基础。 

随着干细胞生物学、发育生物学和三维培养技 

术的发展，类器官研究逐渐从早期对细胞自组织现 

象的观察，迈入可控的体外组织构建阶段。2006年， 

日本科学家山中伸弥（Shinya Yamanaka）通过导入 

Oct4、Sox2、Klf4、c-Myc四个关键转录因子，成功将 

体细胞重编程为诱导多能干细胞（induced pluripotent 
stem cells，iPSCs）[11，12]，突破了传统胚胎干细胞的来 

源限制，规避了相关伦理争议，为获得具有长期扩增 

能力和多向分化潜能的细胞来源提供了新的技术途 

径，也为人体类器官的规模化培育与应用奠定了核 

心基础。2009年，Hans Clevers团队将单个Lgr5+小鼠 

肠干细胞在体外培养，成功自组织形成具有隐窝-绒 

毛结构的肠道类器官[13]，这一研究被认为是类器官 

技术发展史上的重要里程碑。此后，研究者进一步 

发现，通过模拟体内发育过程中不同信号通路和生 

长因子的时序调控，可以诱导干细胞形成具有组织 

特异性结构和功能的类器官。由此，类器官技术逐 

步实现了从“细胞培养”向“组织构建”的跨越。 

人体类器官并非完整意义上的人体器官，而是 

由人源多能干细胞或组织来源干细胞在体外特定培 

养条件下，经自组织、自我更新与分化形成的三维组 

织模型，包含多种器官特异性细胞类型，能够重现原 

位器官的关键结构与部分核心功能[14]。需要明确 

的是，普通三维细胞培养模型不能等同于类器官，严 

格意义上的类器官模型通常需经过系统的结构与功 

能 鉴 定 ， 并 具 备 与 来 源 组 织 相 对 应 的 生 物 学 特  

征[15]。例如，肝脏类器官应根据其具体类型和用 

途，对肝细胞分化、药物代谢、蛋白质合成等肝脏特 

异性功能进行评价；胆道类器官则需要体现胆管上 

皮细胞相关的结构和功能特征。唯有经过充分的质 

量控制与生物学验证，类器官模型在疾病机制研究、 

药物评价及临床转化中的可靠性才能得到保障。 

作为一种新型三维细胞培养体系，人体类器官 

不仅包含高度复杂的组织细胞成分，能够模拟体内 

微环境，还兼具遗传可操作性与三维结构真实性，并 

支持体外复苏、冻存及生物样本库构建等灵活的保 

存与应用形式。该技术自问世以来获得了全球学界 

的广泛认可：2013年入选Science年度十大技术之 

一；2015年被MIT Technology Review列为全球十大 

突破性技术；2017年被Nature Methods评选为最具 

潜力年度技术；2019年被The New England Journal 
of Medicine评价为“优质的临床前疾病研究模型”。 

2021年，我国“十四五”发展规划将类器官技术明确 

列为颠覆性生物技术重点支持方向，提出推动其在 

疾病模型、药物筛选、再生医学中的应用，标志着人 

体类器官技术正由基础研究工具逐步向动物实验替 

代技术转型。 

2 人体类器官技术推动生物医学研究模式变革 

目前临床与科研常用的类器官主要分为两类： 

一类源于iPSCs，即利用特定生长因子对iPSCs进行 

时序性刺激，模拟人体胚胎发育过程，逐步诱导其分 

化形成特异性类器官[16]；另一类是患者来源肿瘤类 

器官（patient-derived tumor organoids，PDTOs），即从 

患者肿瘤组织样本中分离干细胞，经体外培养构建 

肿瘤类器官模型[17]，可应用于肿瘤机制研究与个体 

化诊疗，被称作“人体体外实验室”。相较于传统研 

究模型，人体类器官能在体外重现人类疾病的核心 

病理特征，在药物安全性评估中优势显著，可在临床 

前阶段提前识别药物毒性信号。例如，多种在二维 

细胞培养中“安全”的药物，可在肝类器官中检测出 

与临床一致的毒性反应；脑类器官已被用于系统评 

估抗癫痫药、精神类药物及化疗药的潜在神经毒性， 

能够识别神经发育延迟、神经网络异常及剂量相关 

性功能损伤等表型[18]。 

尽管类器官技术优势突出，但其实际应用仍面 

临一定挑战，与活体动物模型相比各有优劣。活体 

动物模型具备完整的生命体系统，在全身器官交互 

与整体网络调控方面具有显著优势；类器官技术目 

前存在成熟度不足、体系系统化欠缺、行业标准化不 

完善等问题，但同时具备物种同源性高、实验周期短 
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且效率高的核心优势，既可规避跨物种实验偏差，又 

可依托患者自身体细胞构建个性化模型，实现肿瘤 

精准分型、个体化用药方案制定、疗效动态监测 

等[19-21]。据2026年2月Nature报道，全球动物实验使 

用量已显著下降，其中英国动物实验用量已接近减 

半，其核心原因是动物模型与人体生物学特征差异 

较大，临床转化率极低——约86%的候选药物在临 

床试验阶段失败。以人类细胞为核心的新方法学 

（new approach methodologies，NAMs）在模拟人体生 

物学特征、预测新药安全性和有效性方面的表现优 

于动物模型[22]。依托人体细胞构建的类器官与器 

官芯片模型，结合大数据与计算模拟技术，有望从根 

本上解决“跨物种模拟偏差”这一行业痛点，成为生 

物医药研发的全新核心工具。目前学界对于类器官 

模型能否完全替代动物实验仍存争议，该技术当前 

的成熟度尚不足以支撑全面替代；因此，现阶段最优 

路径是两类技术结合应用，逐步降低药物研发对动 

物实验的依赖。 

目前，全球生物医药监管体系已逐步向类器官 

技术开放，推动其落地应用。2022年和2023年，美国 

分别通过食品药品监督管理局（Food and Drug 
Administration，FDA）现代化法案2.0和3.0，明确药 

物开发过程中不再强制要求全部依赖动物实验，允 

许采用细胞模型、器官芯片和计算模型等新方法开 

展安全性评估[23]，实现了自1938年以来美国药物监 

管理念的历史性转变。2025年11月，美国疾病控制 

与预防中心（Centers for Disease Control  and 
Prevention，CDC）正式宣布终止其内部所有非人灵 

长类动物研究，这标志着CDC长达数十年的灵长类 

研究时代终结，亦被视为全球生物伦理与技术转型 

的分水岭。同年，美国FDA首次批准完全基于类器 

官数据的抗癌新药进入临床试验；截至2025年10月 

19日，已有超15项新药申请包含类器官实验数据。 

欧洲药品管理局（European Medicines Agency， 

EMA）推出“安全港方法”，鼓励企业提交基于类器 

官等新技术的研究数据，为正式资格认证积累证据。 

2026年5月，美国FDA肿瘤卓越中心与药品审评中心 

联合发布《肿瘤药物：生物制品与偶联药物简化非 

临床安全性研究（行业指导原则草案）》征求意见 

稿，确立了“以最佳科学证据替代传统固定路径”的 

监管理念，明确类器官、器官芯片、高内涵成像、计算 

毒理学以及人工智能驱动的风险评估平台，将逐步 

由科研工具转变为药物研发与监管决策的重要基础 

设施，这一理念也为我国相关技术的监管与应用提 

供了重要参考。 

在我国，相关监管与技术布局亦在加速推进。 

2024年，国家药品监督管理局药品审评中心（Center 
for Drug Evaluation，NMPA）发布《模型引导的罕见 

病药物研发技术指导原则（征求意见稿）》，率先将 

类器官技术引入罕见病非临床研究，以弥补罕见病 

患者样本稀缺、异质性高、临床试验队列难以组建的 

行业短板，为“无药可用”的罕见病诊疗开辟新路径。 

2026年，我国“十五五”规划明确将人工生命体系合 

成、类器官与器官芯片、器官制造、生物结构与功能 

成像等技术列为核心攻关方向，标志着我国类器官 

与器官芯片正从前沿科研探索正式升级为国家战略 

科技攻关方向。同时，国务院签署第818号令，发布 

《生物医学新技术临床研究和临床转化应用管理条 

例》，首次为类器官等“生物医学新技术”开辟了独 

立于药品和器械之外的“第三条”监管快车道。此 

外，中国药品检定研究院（National Institutes for 
Drug Control，NIDC）已成立创新方法评价中心，重 

点开展类器官、器官芯片等前沿技术的验证、评价与 

标准化研究，推动我国新药研发评价体系从传统动 

物实验向替代与优化并重的创新方法加速转型，助 

力医药领域技术创新与产业升级。 

3 人体类器官技术在肝胆肿瘤精准医学中的 

应用 

肝胆肿瘤具有高度异质性和复杂的疾病演进过 

程，其中肝细胞癌（hepatocellular carcinoma，HCC） 

是异质性最高的恶性肿瘤之一，其发病诱因复杂，涵 

盖病毒性肝炎、酒精性肝病、代谢性肝病、糖尿病、药 

物性肝损伤、黄曲霉素暴露等多种因素。肝脏疾病 

通常遵循“肝炎-肝硬化-肝癌”的演进模式，但部分 

患者也可在非肝硬化背景下直接发生癌变。不同病 

因背景及分子改变共同塑造了肝胆肿瘤显著的个体 

间及肿瘤内异质性，导致临床上呈现“同病不同愈” 

的诊疗困境[24-26]。此外，肝脏作为人体重要的免疫 

调节器官，其独特的免疫耐受微环境在维持肝脏稳 

态的同时，也为肿瘤免疫逃逸和治疗耐受提供了条 

件，使肝胆肿瘤长期面临治疗响应差异显著、耐药易 

发等临床挑战[27-29]。从疾病负担来看，肝癌仍是我 

国高发恶性肿瘤之一，严重威胁人民生命健康。 
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作为人体最大的实质性器官，肝脏不仅参与代 

谢调控、胆汁分泌、凝血调节、解毒及免疫稳态维持 

等多种生理过程，还具有较强的组织再生能力，并与 

胆道、肠道及脑等器官存在密切的生理交互。复杂 

的组织结构和多维度功能网络，使肝胆肿瘤发生发 

展过程呈现高度复杂性，也使肝胆类器官模型的构 

建面临更高的技术挑战。本团队长期致力于肝胆 

肿瘤类器官研究，自2018年起立足临床个体化诊疗 

的核心需求，开展肿瘤类器官技术的研发与应用， 

探索基于PDTOs的精准诊疗新模式。 

当前，肝胆肿瘤临床诊疗面临诸多困境：敏感人 

群识别困难、疗效监测手段缺乏、单一靶向或免疫治 

疗疗效有限且不良反应突出；临床治疗仍以手术及 

经验性用药为主，尚缺乏精准的患者筛选与疗效监 

测体系，难以实现个体化精准干预[24，30]。因此，建 

立能真实反映患者肿瘤特征的体外模型，是推动肝 

胆肿瘤精准治疗的重要方向。 

基于上述临床需求，本团队以手术切除的肿瘤 

组织为主要样本来源，通过分离患者肿瘤细胞并建 

立三维培养体系，构建肝胆肿瘤类器官模型（图 

1A）。与传统肿瘤研究模型相比，肿瘤类器官能够 

较好地保留患者原发肿瘤的组织结构、遗传背景、分 

子特征及药物反应特性，在药物筛选、靶向治疗疗效 

评估和耐药机制研究等方面具有重要的临床应用价 

值。针对中国肝癌患者基因变异与遗传特征，本团 

队联合相关研究机构自主设计并优化了适用于中国 

患者群体的类器官培养体系，构建了大规模肝胆肿 

瘤类器官资源库。所有入库类器官样本均结合基因 

组学、转录组学及代谢组学等多组学数据进行系统 

分析，并通过与患者原发肿瘤样本的比对，验证模型 

对患者肿瘤特征的精准重现；相关临床研究均严格 

遵循伦理规范，并获得患者及家属的知情同意。 

依托该类器官平台，本团队完成了301种抗肿瘤 

药物的高通量药物筛选，系统分析了不同患者肿瘤 

之间显著的药物敏感性差异，证实肿瘤高度异质性 

是导致临床治疗效果差异的重要原因[31]。术前药物 

敏感性检测可帮助临床提前预测患者潜在获益药 

物，减少无效治疗，提高精准用药水平（图1B）。在此 

基础上，团队结合药物基因组学分析，挖掘肿瘤分子 

分型特征，进一步建立了基于患者遗传特征和药物 

响应模式的预测模型，为临床个体化诊疗提供支撑。 

为进一步提高类器官模型对真实肿瘤微环境的 

模拟能力，本团队突破了单一肿瘤细胞培养局限，将 

免疫细胞等关键微环境组分引入类器官体系，构建 

具有免疫交互功能的共培养模型，实现了对肿瘤细 

胞杀伤、T细胞活化及免疫治疗响应过程的动态观 

察 ， 为 免 疫 治 疗 方 案 的 优 化 提 供 了 新 的 实 验 平  

台[32]。同时，结合单细胞测序技术，系统解析肝胆 

肿瘤类器官的异质性与耐药机制，挖掘肿瘤代谢异 

常、信号通路紊乱等潜在新型耐药靶点（图1C），丰 

富了肝胆肿瘤耐药机制的研究体系[33]。 

针对晚期肝胆肿瘤患者因无法手术而难以获取 

肿瘤组织样本的问题，团队进一步突破了体液来源 

肿瘤类器官的培养技术瓶颈。通过收集患者胆汁、 

引流液等体液样本中的循环肿瘤细胞，成功建立肿 

瘤类器官模型（图1A），实现了无创、动态、连续的病 

情监测与药物疗效评估。该技术突破了传统组织来 

源限制，能对比治疗前后肿瘤特征变化，辅助临床实 

时调整用药方案，为无手术指征的晚期患者提供了 

精准诊疗工具。目前团队已完成多例患者的个体化 

应用并取得了良好的临床效果，充分印证了类器官 

技术在终末期难治性肿瘤诊疗中的应用价值。 

当前，类器官技术的发展正依赖多技术融合突 

破既有瓶颈。一方面，多细胞共培养体系升级，实现 

肿瘤细胞、免疫细胞、基质细胞等多组分协同培育， 

提升模型仿生度与复杂度；另一方面，结合微流控芯 

片技术构建人体类器官芯片（organoid-on-a-chip）， 

实现多器官模型联动、培养基动态灌注及生理环境 

精准模拟[34，35]，被称为“芯片上的人”。基于此，本 

团队在技术迭代中成功研发肝胆肿瘤类器官微流控 

芯片（图1D），并完成地基-天基一体化类器官芯片 

研制，相关模型搭载神舟二十三号飞船完成太空在 

轨实验，实现了人源正常肝脏、肝癌类器官的太空微 

重力环境培育，观测了微重力对肝脏细胞生长及肿 

瘤发生发展的影响，为航天员太空健康防护与肿瘤 

空间医学研究提供了全新的数据支撑。 

4 人体类器官技术应用的挑战与未来发展方向 

尽管人体类器官技术已在疾病机制研究、药物 

研发和精准医学领域展现出重要应用价值，但其从 

科研模型向临床常规应用转化仍面临诸多挑战。首 

先，当前不同研究团队在样本处理、培养体系、质量 

评价和实验流程等方面尚缺乏统一标准，导致模型 

构建效率、重复性和跨平台应用能力参差不齐，实验 
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结果的可比性与通用性较差。因此，亟需建立覆盖 

“样本采集-模型建立-扩增冻存-质量评价-药物检 

测-数据分析”的全过程标准化体系，形成可重复、可 

验证和可追溯的质量控制框架。 

其次，部分iPSCs来源的类器官仍存在发育成 

熟度不足的问题，其细胞组成、功能状态及代谢特 

征与成人组织存在差异，难以完整重现人体的病理 

生理特征。未来需要进一步优化发育诱导策略，并 

结合机械刺激、代谢调控及微环境重构等技术，推 

动类器官由“结构模拟”向“功能成熟”转变。此外， 

现有类器官体系通常缺少完整血管网络、免疫细 

胞、神经调控及器官间相互作用，难以全面反映人 

体复杂的生理环境[36]。因此，血管化、多器官芯片 

及器官间连接技术将成为未来人体类器官研究的 

重要方向。 

第三，类器官技术的规模化生产、高通量检测和 

临床推广仍受制于技术成本、操作复杂性及自动化 

程度不足等因素[37]。在肿瘤精准医疗领域尤为如 

此：虽然大量研究证实PDTOs能够保留患者肿瘤的 

关键分子特征，呈现差异化的药物响应模式，但类器 

图1 基于PDTOs的多模式临床前应用 
（A）患者来源肝胆肿瘤类器官样本库的建立。收集患者来源肿瘤组织、胆汁及引流液等临床样本，分离肿瘤细胞并进行三维 
培养，构建具有患者特异性的肝胆肿瘤类器官资源库。（B）基于患者来源肝胆肿瘤类器官的药物筛选与疗效评价，减少无效 
治疗和提高精准用药水平。（C）肝胆肿瘤类器官在肿瘤异质性解析及耐药靶点挖掘中的应用。（D）肝胆肿瘤类器官微流控芯 
片应用，实现微重力等复杂生理环境模拟。 

Figure 1 Multimodal preclinical applications based on PDTOs 
(A) Establishment of patient-derived hepatobiliary tumor organoid biobanks. Clinical specimens, including tumor tissues, bile, and 
drainage fluids, are processed for tumor cell isolation and three-dimensional culture to establish patient-specific hepatobiliary tumor 
organoid biobanks. (B) Drug screening and therapeutic evaluation based on patient-derived hepatobiliary tumor organoids, reducing 
ineffective therapies and improving precision treatment selection. (C) Applications of hepatobiliary tumor organoids in tumor 
heterogeneity characterization and identification of drug resistance-related therapeutic targets. (D) Applications of hepatobiliary 
tumor organoid-on-chip platforms for simulating complex physiological environments, including microgravity conditions.  
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官药敏结果能否稳定预测患者真实临床获益，仍有 

待多中心、大样本、前瞻性临床研究加以验证，并建 

立包括敏感度、特异性、阳性预测值和阴性预测值在 

内的标准化评价体系[17，36，38]。 

随着类器官技术逐渐与患者样本、基因组数据、 

临床信息及人工智能模型深度结合，伦理规范、数据 

安全与监管体系建设也成为不可忽视的重要议题。 

未来需建立符合类器官技术特点的伦理审查、生物 

样本管理、遗传信息保护及数据共享规范，推动类器 

官技术在保障患者权益的前提下实现安全、规范与 

可持续发展。 

展望未来，人体类器官技术的发展将呈现明显 

的多技术融合趋势。一方面，人体类器官技术将进 

一步与单细胞组学、空间转录组学、蛋白质组学和代 

谢组学结合，从“观察模型”向“高维解析平台”演进， 

通过多组学数据整合，更加系统地解析肿瘤异质性、 

细胞状态动态变化以及治疗耐药形成机制，实现对 

疾病发生发展的精准阐释。另一方面，类器官技术 

将向复杂性与功能重构方向发展。传统单一类器官 

模型主要模拟特定组织结构和局部功能，难以完整 

反映人体多器官、多细胞类型之间的复杂互作。类 

组装体（assembloids）技术通过将不同来源或不同类 

型的类器官进行空间组装，促进细胞间相互作用和 

功能连接的形成，可进一步模拟组织发育过程、疾病 

微环境及器官间通讯网络，为复杂疾病机制研究提 

供更加接近人体生理状态的新型模型体系。未来， 

类组装体有望与血管化技术、免疫细胞整合技术及 

器官芯片平台结合，构建更高保真度、多尺度的人体 

疾病模型[39]。此外，人体类器官技术将与人工智能 

和高内涵成像技术深度融合。传统类器官药敏评 

价主要依赖细胞活性、形态变化等有限指标，而人 

工智能可通过对类器官三维结构、细胞组成、增殖 

模式以及药物处理后的动态表型变化进行深度学 

习，提取传统方法难以识别的复杂特征，建立更加 

精准的药物响应预测模型。未来，“类器官+类组装 

体+器官芯片+多组学+人工智能”的综合技术体系， 

有望形成“患者样本获取-类器官/类组装体建立-多 

组学解析-高通量药敏评价-AI预测-临床治疗-动态 

再取样-疗效反馈”的闭环式精准诊疗模式，实现从 

静 态 疾 病 模 拟 向 动 态 个 体 化 治 疗 决 策 的 转  

变[36，39，40]。 

综上，人体类器官技术的研发与应用源于临床 

真实诊疗难题：立足临床需求，凝练基础科学问题， 

开展分子机制研究、大数据挖掘与技术创新，持续产 

出新型诊断分型与药物筛选工具，精准对接肿瘤早 

诊、精准分型及个体化治疗的临床需求，最终服务于 

患者的全周期疾病管理，并为延长晚期患者生存期 

提供有力支撑。基础医学研究与临床应用相辅相 

成、螺旋上升；未来，本团队将持续深耕类器官技术 

创新，推动技术的临床落地与普及，为肿瘤精准防控 

与个体化诊疗提供更加坚实的技术支撑。 

注注：：本文根据“科学与中国——千名院士·千场 

科普”报告整理而成。 
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