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地球村·神州

阅读提示

近日，北大教授团队等完成世界首例以基因编辑干细胞治疗艾滋病和白血病的案例，外界认为，该
研究的发表， 意味着世界首例通过基因编辑干细胞治疗艾滋病和白血病患者的案例由中国科学家完成
了。 记者采访的相关领域的学者表示：基因编辑和基因治疗的探索，为很多重大疾病提供了新的治疗路
径，但是临床应用领域目前尚处于早期开发阶段。

� � � �近日，一篇题为《世界首例：北大教授以基因
编辑干细胞治疗艾滋病和白血病》的文章在北京
大学微信公众号发布后，立即引起广泛关注。

公开资料显示， 北京大学—清华大学生命科
学联合中心邓宏魁研究组、 解放军总医院第五医
学中心陈虎研究组及首都医科大学附属北京佑安
医院吴昊研究组合作，在《新英格兰医学杂志》(注：
世界上连续出版时间最久的医学期刊， 被称作是
世界顶级医学期刊)发表了题为《利用 CRISPR 基
因编辑的成体造血干细胞在患有艾滋病合并急性
淋巴细胞白血病患者中的长期重建》的研究论文。

外界认为，这篇研究论文的发表，意味着世
界首例通过基因编辑干细胞治疗艾滋病和白血
病患者的案例由中国科学家完成了。

浙江大学医学院基因组医学专业祁鸣教授
对记者说，基因编辑和基因治疗的探索，将为很
多重大疾病提供新的治疗路径。

接受含突变基因干细胞移植后， 两例
病人“功能性治愈”

近些年，许多科学家致力于利用基因编辑技
术探索疾病的基因治疗途径。人体基因编辑研究
主要针对的病症包括镰刀型红细胞贫血症、地中
海贫血症、亨廷顿舞蹈症、血友病等重大致命性
疾病，且在医学上尚无具有可行性的治疗方案。

目前，基因编辑技术已屡获突破———北京大
学邓宏魁教授及其团队，一直致力于把基因编辑
变成治疗艾滋病的工具。

1996 年， 艾滋病领域研究取得里程碑式进
展：HIV 入侵 T 细胞的主要共受体 CCR5 被发
现，邓宏魁是主要发现者之一；

2007 年， 一名同时患有白血病和艾滋病的

“柏林病人”，在接受具有 CCR5-Δ32 突变的造血干
细胞移植后， 血清中的 HIV 病毒得到有效清除，实
现了艾滋病的“功能性治愈”；

2019 年，另一个与此相似的“伦敦病人”也论证
成功。

这项研究的主要理论基础，是造血干细胞捐献
者体内有一种发生突变的 CCR5 基因，这种基因突
变可使人体对 HIV 产生免疫。 不过，这种抗 HIV 版
本的基因特别罕见。 那么，能不能人工创造“突变”，
然后移植给患者呢？

区别于此前两例病人直接移植， 邓宏魁及其研
究团队致力于使用 CRISPR 基因编辑技术，来打造抗
HIV 的造血干细胞。但如何在造血干细胞中进行高效
基因编辑，一直是临床应用的关键瓶颈。

经过基因编辑后的人造血干细胞，在动物模型
中获得成功后， 邓宏魁等人又进行一系列的优化。
通过原解放军第 307 医院伦理委员会审批后，研究
团队进入临床研究。

艾滋病毒进入细胞需要一条基因“桥”，
把桥烧掉就能阻断入侵

造血干细胞移植治疗白血病技术日益成熟。 然
而，通过该方法同时治愈艾滋病，是一道全球尚在
攻克的难题。

2017 年至 2019 年 9 月， 邓宏魁等人合作成立
的研究团队展开临床实验：选取一名艾滋病合并白
血病患者，找到合适健康供者后，体外利用 CRISPR
技术， 将正常供者造血干细胞中 CCR5 编辑敲除，
然后将经过基因编辑供者来源的 CD34+成体造血
干细胞，移植到患者体内。

浙江大学医学院基因组医学专业祁鸣教授解
释，“艾滋病毒进入细胞需要一条桥， 这个桥就是

CCR5。 邓宏魁研究团队就是把这条桥‘烧’掉，来阻
断病毒入侵。 随后将已编辑的造血干细胞移植到患
者体内，在治疗白血病同时，患者的免疫系统也会
对艾滋病毒产生抗体。 ”

移植后 4 周，患者白血病得到缓解。 为期 19 个
月的临床观察发现：患者白血病持续缓解，短暂停
服抗 HIV 病毒药物后，CCR5 基因编辑的 T 细胞，
也在一定程度上抵御 HIV 感染。经基因编辑后的成
体造血干细胞，在人体内长期稳定存在，并未发现
脱靶（操作的时候可能会对其他非目标基因进行误
编辑）及其他副作用。

关于该项研究的未来，邓宏魁教授表示，要通
过各种方法优化基因编辑造血干细胞移植方案，以
降低脱靶率，实现 100%的敲除效率。

理论上基因编辑可以治疗癌症 ， 但精
准、安全性尚待突破

目前，应用最广泛、潜力最大的基因编辑技术，
是 CRISPR-cas9 技术， 也称为第三代基因编辑技
术。 浙江大学神经科学研究中心教授康利军说，理
论上，所有先天性基因缺陷引起的遗传病和基因突
变引起的癌症， 都可以用基因编辑的办法治疗，但
目前仍存在技术上的问题。 业内专家认为 ，
CRISPR-cas9 基因编辑技术还不完善， 仍存在脱靶
效应、免疫原性等问题。 此外，脱靶效应一般难以发
现，需进行全基因组测序来检测；一旦发生非目标
编辑基因突变，会损害生命健康。

“基因编辑和基因治疗的探索，为很多重大疾
病提供了新的治疗路径，但是临床应用领域目前尚
处于早期开发阶段。 ”祁鸣说，基因编辑技术还需要
在精准性、安全性上有更大突破。

据《钱江晚报》

首都国际癌症论坛上，专家表示———

防治癌症 未来可实现“量身订制”
� � � �“当前，我国癌症患者的发病率和死亡率仍然
呈现上升趋势。 每天约有 10000 人被诊断为癌症，
每分钟新增 7 名癌症患者， 并有 5 人因癌症死
亡。 ”日前，中国抗癌协会副理事长、中国工程院院
士于金明在 2019 首都国际癌症论坛上如此介绍
我国面临的抗癌形势。

精准治癌要向“智疗”迈进

“癌细胞是人体最‘聪明’的细胞，它由正常细
胞癌变而来，当你想杀死它时，它会表现出正常细
胞的特性， 而且晚期和早期的癌细胞在生物学行
为上有很大区别，这都是癌症很难治愈的原因。 ”
于金明表示，要解决癌症，要从分子、基因和细胞
的水平着手， 关键在于精准的知道每一个肿瘤分
子的机制，分子间的相互作用和微环境。“所以，癌
症的治疗是个精准医学的个体化系统工程， 而不
是几个大夫坐在一起会诊就能解决的问题。 ”

于金明谈到，精准治癌的愿景，就是要把主观
治疗客观化，把客观治疗标准化，把群体治疗个性
化，把个性治疗精准化，最终实现把复杂生命数字

化。 2010 年以后，智慧医疗兴起，精准治癌一定会
向“智疗”前进，这需要分子、解剖影像、人工智能、
大数据等多学科、多专业、多领域的集成交叉与跨
界融合， 精准制定个性化的治疗设备、 技术与策
略。

“癌症治疗的目标是实现私人量身订制的精准
治疗，而不是全世界的人都吃一种抗癌药。 ”于金明
指出， 具体流程就是先根据患者的肿瘤组织和微环
境寻找潜在靶点，再使用下一代基因测序（NGS）、大
数据等技术设计个性化药物， 开展个性化伦理和临
床试验，实现个性化用药治疗。

免疫疗法可能成为最有希望的治癌手段

放疗、化疗、手术、靶向治疗和免疫疗法是医
学界针对癌症的五种疗法。 其中前三者是传统疗
法，后两者为新兴疗法。

近年来，以“CAR-T”技术为代表的免疫疗法
异军突起，在治疗血液肿瘤上取得突破性进展，已
经有两种相关药物获得美国食品药品监督管理局
（FDA） 批准上市。 斯隆凯特林癌症中心教授米歇

尔·萨德兰（Michel Sadelain） 在此次论坛透露，
“CAR-T”技术的应用领域正在由血液肿瘤向实体
肿瘤延伸拓展。

于金明认为， 免疫疗法可能成为最有希望的
治癌手段，但更需要与其他疗法融合使用、抱团取
暖。 同时，它还要与新技术交叉融合、集成创新，既
要与精准医疗融合成为“精准免疫”，避免无的放
矢，又要与人工智能、大数据等融合成为“数字免
疫”，最终才能达到“免疫+”的效果。

“营养治疗是手术、放疗、化疗等所有抗肿瘤
治疗的基础与前提，是肿瘤患者的一线治疗。 ”首
都医科大学肿瘤学系主任、 我国肿瘤营养学科创
始人石汉平教授在论坛上强调， 营养不良的肿瘤
患者抗癌治疗效果会受到影响， 甚至无法承受抗
癌治疗， 特别是食管癌等营养不良严重的患者要
特别注意营养治疗。 事实上，营养不良的人也更容
易患恶性肿瘤。 从癌症预防的角度来讲，我们在饮
食中要坚持“丰富多样、食不过量、吃动平衡、身心
健康”的指导原则，并且有意识地提高蛋白质的摄
入量。 据《科技日报》

北大教授团队等完成世界首例以基因编辑干细胞治疗艾滋病和白血病的案例
如何看待这一研究成果的意义，记者采访相关领域学者

理论上，癌症有可能通过基因编辑治疗


