
诱导多能⼲细胞（iPSC）的市场图景与增⻓潜

⼒�|�易凯⾏研�

经过多年的发展，创新药⾏业已从技术为王⾛向产品为王，⼈⼯诱导多能⼲细胞（iPSC）作为细胞

疗法的新兴技术，近期受到市场⼴泛关注，并且在神经系统领域如帕⾦森、渐冻症等适应症上取得了

阶段性研发进展，有望出现划时代意义的产品。

本篇易凯⾏研我们就从iPSC的技术发展路径出发，探讨iPSC药物治疗若⼲重⼤疾病的潜⼒，期待新

型技术能够填补临床空⽩，满⾜未被满⾜的临床需求，推动产业的⾼速发展。





诱导性多能⼲细胞（iPSC），⼜称⼈⼯诱导多能⼲细胞，是⼀种由哺乳动物成体细胞经转⼊转录因⼦

等⼿段脱分化形成的多能⼲细胞。iPSC与胚胎⼲细胞拥有相似的再⽣能⼒，理论上可以分化为成体的

所有器官、组织。⽽相⽐胚胎⼲细胞，iPSC⾯临的伦理道德争议较⼩，且应⽤该技术可以产⽣基因型

与移植受体完全相同的⼲细胞，规避了排异反应的⻛险。iPSC具有多向分化和强⼤⾃我复制潜能，在

⼀定条件下可以分化成多种功能细胞，如⼼肌细胞、神经细胞、胰岛细胞、免疫细胞等，在多个领域

和⼴泛的适应症上具有相当的应⽤前景。

iPSC体外进⾏的细胞疗法具有细胞容易制备、可微创⼤量获取、规避伦理⻛险等优点，⽬前已经有⼤

量探索iPSC在神经系统疾病、视⻩斑病变、⼼⼒衰竭、肿瘤免疫疗法等⽅⾯应⽤前景的研究。�

iPSC作为细胞移植治疗的重要细分赛道市场⼴阔，根据Grand�View�Research⽬前全球细胞移植治疗市

场规模在2022年达到429亿美元，年复合增⻓率（CAGR）为15.7%，预计2030年达到1409亿美元。全

球iPSC治疗市场规模2022年15亿美元，CAGR为10.61%，2030年预计达到31亿美元，⼲细胞中国的市

场年复合增⻓率预计为19.1%。�



NO.1�体细胞重编程�

体细胞重编程迫使体细胞表达与多能性相关的转录因⼦，如�Oct4、Klf4、Sox2、cMyc、Nanog、

Lin28等，这些转录因⼦对未分化细胞的⾃我更新和⼲性维持⾄关重要，⼭中伸弥;初使⽤的是Oct4、

Klf4、Sox2、cMyc这四种转录因⼦，可以诱导产⽣�iPSC。⽬前已通过多种转录因⼦组合的⽅法，成功

诱导重编程iPSC细胞的产⽣，通常认为Oct4是在诱导iPSC时必不可失的⼀种转录因⼦。�

常⽤体细胞重编程⽅法有化学⼩分⼦诱导⽅法、慢病毒和逆转录病毒感染、重组蛋⽩、mRNA递送等

多种⽅法。



NO.2�培养、维持�

iPSC�需要严格的培养基和传代⽅法，才可以保持健康和未分化状态。常⽤两种�PSC�培养系统分别是饲

养层依赖型培养系统和⽆饲养层培养系统。饲养层依赖型培养系统使⽤⼀层饲养层细胞，该层细胞可

为�PSC�提供维持其健康和扩增所需的⽣⻓因⼦和细胞外基质蛋⽩。⽆饲养层培养系统使⽤替代培养

基，该培养基可提供�PSC�所需的⽣⻓因⼦，也可以使⽤⽣化药物来帮助维持⽆饲养培养系统中的多能

性，如�SC-1、双激酶和�gtp�酶抑制剂。可以通过�western�blot或ICC等⽅法中使⽤未分化的细胞标志

物（如Oct4和Sox2）来检测细胞全能性状态。�

NO.3�iPSC分化�

细胞重编程成功后，可以开始将iPSC分化为体细胞类型。由于iPSC的多能性，它们有可能分化成神经

细胞、⼼肌细胞等任何细胞类型。分化过程可以通过使⽤不同的试剂和⽣⻓因⼦混合（“cocktail”）



来完成。以神经细胞为例，Noggin�和�SB431542�搭配使⽤可将iPSC�分化为神经细胞，⽣⻓因⼦FGF-2�

和�EGF�搭配使⽤可从�iPSC�中制备神经前体细胞。�

NO.4�细胞分化质控�

iPSC�分化为⽬标细胞类型（例如神经、⼼脏、肺等）后，应该检查细胞是否不再表达上述未分化的细

胞标志物（Oct4、KLF-4、c-Myc、Sox2等）。接下来，还应该检查⽣成的细胞类型是否是⽬标细胞类

型，如多巴胺神经元表达TH。�

NO.5�优势�

iPSC优势⼤致有以下⼏点：强⼤的体外复制能⼒，细胞株⼀致性较⾼；强⼤的分化潜⼒和⾃我更新能

⼒，理论上iPSC携带全套⼈类基因，拥有分化为各种类型细胞的潜能；低伦理⻛险，iPSC可以使⽤患

者/健康供者细胞，来源便捷，避开了伦理道德制约；免疫排斥⼩，⽬前iPSC临床研究均表现出较低的

免疫排斥⻛险。

我国对于细胞治疗⾏业的政策监管经历了三个阶段：

NO.1�宽松阶段：�

2015年之前，细胞治疗的监管主要是分为医疗技术备案和药品注册审批两个路径。�

NO.2�严格调整阶段：�

2015年，我国开始加强对于细胞治疗的安全性研究与临床规范管理，出台了⼀系列从研发端到临床端

的监管政策，包括《⼈源性⼲细胞及其衍⽣细胞治疗产品临床试验技术指导原则（征求意⻅稿）》、

《⼲细胞临床试验研究基地管理办法（试⾏）》、《⼲细胞临床研究管理办法（试⾏）》等。细胞治

疗⾏业乱象反映监管漏洞，国家卫计委和CFDA在�2015年颁布《⼲细胞临床研究管理办法（试



⾏）》，对监管尺度进⾏严格调整。《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。国家卫计委暂停所有未经批准的第三类医疗技术临床应⽤，明确要求所有免疫治疗技术仅可⽤于

临床研究。

NO.3�规范化阶段：�

2020年以后，国家药品监督管理局对于细胞治疗类产品的技术审核、监管重点正⽇趋明晰。2023年7

⽉，CDE发布《细胞和基因治疗产品临床相关沟通交流技术指导原则（征求意⻅稿）》，监管体系得

到完善和规范。《⼈源性⼲细胞产品药学研究与评价技术指导原则（征求意⻅稿）》明确了⼈源性⼲

细胞及衍⽣细胞按照CDE监管进⾏药物申报。在⼗四五计划中“⼲细胞研究与器官修复”进⼊了重点

专项，细胞治疗产业得到良好发展。

⽬前iPSC已经应⽤在多个领域，并已经进⼊到临床试验阶段，包括帕⾦森疾病、⼼⼒衰竭、⻩斑病

变、糖尿病、外伤等多个领域。



NO.1�神经系统再⽣疾病�

基于帕⾦森病（PD）的主要病理特征为脑内⿊质区多巴胺（DA）神经元进⾏性变性、死亡。因此，细

胞再⽣治疗有望成为PD继药物和⼿术治疗后的第三代疗法。利⽤iPSC技术体外分化获得⾜够数量且健

康的DA神经元，将其定向移植到⼤脑纹状体替代缺失的DA神经元，重建⽣理性DA系统，从⽽治愈

PD。�

NO.2�肿瘤免疫疗法�

可以利⽤iPSC技术批量⽣产质量均⼀可控的iNK/iT细胞，解决原代免疫细胞产品数量和剂量的问题。

⾃体CAR-NK细胞疗法存在细胞不易获取、细胞状态存在差异可能不适⽤于表达嵌合抗原受体。iPSC在

体外可以很容易地进⾏⼯程化修饰，从⽽可以增强iCAR-NK/iCAR-T细胞的适⽤性、效⼒和持久性。⽽



且，经过全⾯评估⼯程化修饰的克隆iPSC主细胞系，可以作为各类免疫细胞产品种⼦来源，有助于开

发针对更多患者和恶性肿瘤类型的“现货型”（Off�the�Shelf）细胞疗法。�

NO.3�视⻩斑病变�

⻩斑病变是全球导致不可逆视⼒障碍和失明的主要原因之⼀。⽼年性⻩斑变性是⼀种以视⽹膜光感受

器细胞、视⽹膜⾊素上⽪�(RPE)细胞和脉络膜⽑细⾎管退化为特征的眼底疾病，其发病机制不明、⽆有

效治疗⽅法。基于iPSC的移植技术已被⼴泛研究⽤于⻩斑病变治疗的有效性，使⽤iPSC通过替代和/或

拯救退化的视⽹膜细胞对视⼒恢复产⽣影响。根据2017年发布于NEJM的⼀项研究，直接将iPSC体外

分化的RPE细胞注射进新⽣⾎管性年龄相关性⻩斑变性患者（AMD）治疗的可⾏性。�

NO.4�⼼肌病和⼼⼒衰竭�

由于冠状动脉病变引发的⼼肌梗死等缺⾎性⼼脏病和⼼梗致死的⼼肌细胞被纤维疤痕代替发⽣的⼼⼒

衰竭是⼼⾎管疾病的主要致死病因。缺⾎性⼼脏病和⼼⼒衰竭的药物和介⼊治疗可增强⼼脏本⾝供⾎

机能和收缩功能，但由于⽆法修复坏死的⼼肌细胞和逆转纤维疤痕，只能延缓⽽不能阻⽌⼼衰的发

⽣。⼼脏移植可根治末期⼼衰病⼈，然⽽受限于⼼脏供体缺乏，未能⼴泛应⽤于治疗。⼲细胞⽣物学

为⼼肌再⽣医学开辟了⼴阔天地，也为解决⼼衰治疗这⼀难题展⽰了希望。从�iPSCs�产⽣特定的细胞

亚群对⼼肌病（例如肥厚性⼼肌病、扩张型⼼肌病、致⼼律失常性右⼼室⼼肌病、房性⼼律失常）和

⼼⼒衰竭具备⼀定的治疗潜⼒。

本篇以iPSC治疗帕⾦森疾病为例，介绍iPSC治疗⽅法的发展历程与临床进展。�

NO.1�疾病发展简介�

帕⾦森病是⼀种缓慢进展的以⼤脑⿊质中多巴胺能神经元丧失和突触核蛋⽩沉积为主要特征的神经系

统退⾏性疾病，多发于⽼年群体，并会随着年龄增⻓⽽逐渐加重，严重影响患者⽣存质量。GBD数据

显⽰，2019年全球有851万⼈患有帕⾦森病，中国有285万患者，新发⼈数全球为108万，中国为30

万。帕⾦森病起病隐匿，⾸发症状为静⽌性震颤，并可出现肌强直、运动徐缓等症状，进展后可出现

步态、姿势不稳、睡眠障碍等症状，晚期病⼈可出现痴呆症状。常染⾊体�突变是帕⾦森病的⼀⼤病

因，10%的患者存在帕⾦森病家族史。�

帕⾦森病作为全世界;常⻅的神经退⾏性疾病之⼀，影响中枢神经系统的慢性神经退化疾病，主要影

响运动神经系统。它的症状通常随时间缓慢出现，早期;明显的症状为颤抖、肢体僵硬、运动功能减



退和步态异常，也可能有认知和⾏为问题。痴呆症在病情严重的患者中相当常⻅，超过三分之⼀的病

例也会发⽣重性抑郁障碍和焦虑症。其它可能伴随的症状包括知觉、睡眠、情绪问题。

帕⾦森病的特点是⿊质中多巴胺能神经元的丧失，另⼀个异常出现在中脑特定区域⿊质致密部神经细

胞的细胞核周围路易⼩体、神经元突起中的Lewy�neurites等，已经确定为帕⾦森病的主要病理学特征

之⼀。⽬前主要的药物治疗包括通过多巴胺补充剂（L-DOPA）或激动剂或通过抑制多巴胺降解来提⾼

⼤脑中的多巴胺⽔平以及深部脑刺激的⽅法产⽣多巴胺，治疗效果通常难以持久，⽽且没有神经保护

作⽤。

NO.2�iPSC治疗PD的研究历程与临床表现�

总体来看，从胎⼉多巴胺能神经元直接移植/iPSC诱导多巴胺能神经元在临床上对帕⾦森疾病有⼀定的

治疗效果，主要体现在运动能⼒的恢复，影像学上表现为FDOPA摄⼊增加，DA分泌增加。同时移植的

细胞可以⻓期存在，通过多巴胺能神经元分泌功能发挥作⽤，所以，多巴胺能神经元移植对于L-DOPA

缺陷引起的帕⾦森病⼈效果较好。在不同的临床中对于免疫排斥的考虑不同，早先的临床研究⼤多没

有考虑免疫排斥，主要可能是由于胎⼉多巴胺能神经元发育状态存在GvHD可能性较⼩，或者使⽤了病

⼈来源的iPSC，不会出现免疫排斥。�

1、胎⼉多巴胺能神经元移植的细胞治疗�

帕⾦森主要由多巴胺能神经元的死亡引起，通过直接补充多巴胺能神经元是;简单直接的⽅法。⾃

1988年以来，⼈们就尝试⽤胚胎间脑多巴胺神经元进⾏神经移植，以治疗晚期帕⾦森病患者。移植⼈

类胎⼉腹侧间脑组织后的结果各不相同，有些患者多年来⼀直在接受抗PD治疗，Freed在2001年进⾏

的胎⼉多巴胺能神经元移植对于帕⾦森的临床发现与安慰剂对照组相⽐，移植患者的UPDRS运动评分

（运动迟缓和僵硬）可以明显改善。双侧移植神经元到壳核，来⾃胚胎发育早期，即受孕后7⾄8周的

中脑组织可以存活，并提供持续的改善，也不需要免疫抑制剂，改善了壳核PET影像。术前L-DOPA的

反应决定了移植后改善的可能性。移植前L-DOPA引起的运动障碍的病⼈，⽽移植后取代了对L-DOPA

的需求。多巴胺细胞神经移植的;佳特点是产⽣稳定状态的多巴胺到壳核。



如上图所⽰可以看到移植多巴胺能神经元后，帕⾦森患者有明显收益，主要体现在运动能⼒的提升。

从过往的临床研究来看，直接移植胎⼉多巴胺能神经元还有⼏个重要特点：

//��不需要免疫抑制�

在临床实验中，免疫抑制组和未抑制组没有明显差异，也没有观测到明显的免疫反应。

//��可以⻓期存活�

⼀旦多巴胺神经元在移植后的;初⼏天⾥存活下来，它们可以⻓期的存续。移植的⼈类多巴胺细胞，

在移植后⼗多年的⼫检中，显⽰出壳核的⼴泛神经突触连接。

//��临床反应与术前L-DOPA反应有关�

对L-DOPA反应⽐较好的病⼈才有可能从移植中获益。在受试者术前，L-DOPA产⽣的平均改善率为

57%，在这组对移植反应迅速的年轻受试者中，术前对L-DOPA的平均反应是改善79%。�



2、⾃体iPSC分化的多巴胺能神经元移植的细胞治疗�

⼈类胚胎⼲细胞（hESC）或诱导多能⼲细胞（iPSC）衍⽣的多巴胺神经元⽐使⽤⼈类胎⼉组织有⼏个

优势：它们在未分化状态下很容易扩增�，以产⽣⼤规模的细胞库，并且可以通过严格的质量控制措施

来统⼀细胞质量；ESC或iPSC衍⽣的多巴胺细胞的细胞组成和表型可以在移植前得到进⼀步验证；与

使⽤胎⼉组织相⽐，伦理和数量⽅⾯的障碍也⼤⼤减少。

Schweitzer报道了完成的单⼀患者个性化临床治疗结果。�

临床表现：⼿术后帕⾦森病症状的临床表现在植⼊后18⾄24个⽉表现稳定或改善。被试表⽰与植⼊前

相⽐，左旋多巴使⽤当量减少6%，每天的�"off�"时间不到1⼩时。没有报告运动障碍，也没有在临床检

查中观察到运动障碍，这与术前没有运动障碍的情况相似。影像学显⽰，两个iPSC衍⽣的移植物被送

到了⽬标部位，并存活了24个⽉（左侧）和18个⽉（右侧）。PET信号的改善幅度不⼤，但在后脑勺

的移植点附近;为突出，该亚区的摄取量减少是帕⾦森病的典型特征。

Schweitzer进⾏的⾃体iPSC衍⽣的多巴胺能前体细胞显⽰出临床上的有效性和安全性，为后续的细胞

治疗提供了参考与⽅向。



3、异体iPSC分化的多巴胺能神经元移植的细胞治疗�

拜⽿旗下全资⼦公司Bluerock产品MS-DA01是⼈源胚胎⼲细胞（hESC）来源的多巴胺前体细胞⽤于治

疗帕⾦森疾病，⽬前已经完成了I期临床。�

//��⾮临床评估�

⾮临床药效学：MSK-DA01在对6-羟基多巴胺诱导的帕⾦森病⼤⿏运动⾮临床药效中，表现出明显的治

疗效果，疗效在5个⽉后显现出来。�

组织分布：移植的MSK-DA01细胞被限制在⼤脑中，很少迁移到⼤脑以外的区域，包括脊髓。在零星动

物的⾮脑组织中出现极低⽔平的⼈类基因组拷⻉，可能与细胞注射有关。

毒理学研究：毒理学研究没有发现临床上相关的改变。在所有组别的⼤多数情况下，注射位置的组织

病理学是可以观察到的。没有或很少有有丝分裂，没有看到⾎管⼊侵的证据或病理学上的重⼤病变。

分化的神经组织，没有异常结构，与纹状体内的移植物相似。移植区外的脑组织的HE染⾊切⽚，包括

延髓/脑、⼩脑和⼤脑⽪层都是正常的，对于⾮脑组织，⼤多数器官都显⽰正常。致癌性/成瘤性研究没

有发现MSK-DA01移植物中有任何肿瘤形成。�



//��临床评估�

Bluerock在2023年8⽉底哥本哈根国际帕⾦森病和运动障碍⼤会上披露了I期临床结果，该研究的主要

⽬标是证明低剂量和⾼剂量组群中所有12名参与者的安全性和耐受性。�

安全性：⼀年内未报告与产品有关的严重不良事件（SAE）。据报告，有两例SAE与MSK-DA01⽆关，

其中⼀例是由于⼿术过程引起的癫痫发作，另⼀例是COVID�病例。这两个病例均已痊愈，没有留下后

遗症。此外，18F-DOPA�PET�成像扫描显⽰，低剂量和⾼剂量组均有细胞存活和移植的证据。�

有效性：两组患者的次要探索性临床终点均有所改善，其中⾼剂量组患者的改善幅度更⼤。Hauser�

Diary结果显⽰，移植细胞⼀年后，⾼剂量队列中的参与者在�"on"状态下所花费的时间与基线相⽐中位

数增加了2.16⼩时，且没有出现运动障碍问题。⽽处于�"off�"状态的时间中位数相应减少了1.91⼩时。

与基线相⽐，低剂量队列的参与者在�"on"状态下⽆运动障碍时间的中位数增加了0.72�⼩时，"off"状态

时间的中位数相应减少了�1.62�⼩时[注1]。MDS-统⼀帕⾦森病评分量表显⽰，在⾼剂量队列中，使⽤

MDS-UPDRS第III部分在�"off�"⽤药状态下，与基线相⽐，中位数减少了13.0分。低剂量组的情况稳

定，中位数增加了�1分[注2]。�

注1：在�2023�年�8�⽉�28�⽇发布的本新闻稿中，�使⽤Hauser�Diary将患者症状得到良好控制时划分

为“on”状态，症状恶化时划分为“off”状态。⼀年后，与基线相⽐，⾼剂量队列的参与者在�"开�"状

态下⽆运动障碍的时间增加了�2.16�⼩时。⼀年后，处于�“off”状态的时间相应减少了�1.91�⼩时。与

基线相⽐，低剂量组患者在“on”状态下⽆运动障碍的时间延⻓了�0.72�⼩时，⽽在�“off”状态下的

时间相应减少了�0.75�⼩时。�

��注2：在�2023�年�8�⽉�28�⽇发布的本新闻稿中，�在⾼剂量队列中，在“off”⽤药状态下使⽤�MDS-

UPDRS�第三部分对细胞移植疗效进⾏了评测，结果显⽰⽐基线降低了�13.0�分，低剂量队列则降低了�

7.6�分。�

//��国外iPSC公司介绍�

1、Fate�therapeutics�



Fate�Therapeutics是美国加州的⼀家⽣物制药公司，公司成⽴于2007年，是⼀家临床阶段的⽣物医药

公司，致⼒于为癌症患者开发NK/T细胞免疫疗法。管线丰富，涵盖NK细胞、T�CD34+细胞的在实体瘤

和⾎液瘤中的多种治疗⽅案；iPSC�平台由拥有或许可的�300多项已发布专利和�150�项待批专利申请组

成的知识产权组合提供⽀持。公司利⽤iPSC平台⽣产iPSC细胞株，进⼀步制造iPSC衍⽣的NK和T细胞

产品，通过叠加不同的技术改造（表达CAR、⼯程化CD16、IL15RF，CD38敲除）实现产品迭代“升

级”。2023年1⽉，Fate宣布削减现有研发管线，全⼒保障⼏条重要项⽬的运营，2023年Fate拿到3项

IND批件，是该领域产品管线进⼊临床阶段;多的公司。�

⽬前，Fate共有4款iPSC来源细胞产品步⼊临床I期，分别为FT576，靶向BCMA的iPSC来源CAR-NK细

胞（CAR-iNK）产品，⽤于治疗复发/难治性多发⻣髓瘤；FT522，靶向CD19的CAR-iNK细胞产品，⽤

于治疗B细胞淋巴瘤；FT819，靶向CD19的iPSC来源CAR-T细胞（CAR-iT）产品，⽤于治疗B细胞恶性

肿瘤和系统性红斑狼疮；FT825，靶向HER2的CAR-iT细胞产品，⽤于治疗实体瘤。�

2、Bluerock�

BlueRock�Therapeutics是⼀家领先的⼯程细胞疗法公司，其使命是为难治性疾病开发再⽣药物。

BlueRock�Therapeutics的CELL+GENE™平台利⽤细胞的⼒量开发神经学、⼼脏病学和免疫学适应症新



药物。BlueRock�Therapeutics的细胞分化技术重现了细胞的发育⽣物学，以产⽣天然的细胞疗法，这

些疗法经过进⼀步设计可具有额外的功能。利⽤这些细胞疗法来替代受损或退化的组织，有可能恢复

或再⽣受损的机能。BlueRock�Therapeutics�2016年成⽴，由Versant�Ventures和拜⽿公司注资2.25

亿美元创⽴，该笔融资也位列⽣物科技史上规模;⼤的A轮融资之⼀。2019年拜⽿以10亿美元估值出

资完成了对Bluerock的完全收购。�

Bluerock开创了iPSC在PD领域的治疗，⽬前应已经完成临床I期，预计2024H1进⼊临床II期，拜⽿⽬

前继续加码2.5亿美元建细胞⼯⼚以⽀持Bluerock细胞产品的商业化⽣产。�

3、Century�Therapeutics�

Century�Therapeutics�是⼀家创新的⽣物技术公司，成⽴于2019年，利⽤综合细胞治疗平台开发具有

变⾰性的同种异体细胞疗法。创始⼈Osvaldo�(Lalo)�Flores�曾经是Jassen的研发副总裁。2019年7⽉

获得了拜⽿的2.15亿美元融资。⽬前有1款靶向CD19的CAR-iNK细胞产品进⼊临床I期试验阶段，适应

症为B细胞恶性肿瘤。�

4、Cynata�Therapeutics�

Cynata�Therapeutics是⼀家澳⼤利亚⼲细胞和再⽣医学公司，采⽤CymerusTM技术⽣产iPSC来源间

充质⼲细胞（MSC）产品。⽬前该公司有3款iPSC来源MSC细胞（iMSC）产品进⼊临床，其中CYP-004

（iMSC）是全球⾸个进⼊临床3期的iPSC来源细胞治疗产品，⽤于治疗⻣关节炎。另有2款iMSC产品

进⼊临床II期阶段，分别为CYP001治疗移植物抗宿主病（GvHD）、CYP002治疗重症下肢缺⾎。�

5、Heartseed�Inc.�

HeartseedInc.位于⽇本东京，创始⼈为庆应义塾⼤学⼼脏病学系教授Keiichi�Fukuda，其致⼒于通过

iPSC治疗⼼脏疾病。2023年5⽉Heartseed�Inc.宣布获得了SMBC�Venture�Capital等共计20亿⽇元的D

轮融资，以加速iPSC衍⽣细胞疗法⽤于⼼⼒衰竭的研发。⽬前该公司有1款iPSC来源⼼肌细胞（iCM）

产品进⼊临床I期，治疗⼼⼒衰竭。�

6、Aspen�Neuroscience�

Aspen�Neuroscience总部位于加利福尼亚州的圣地亚哥，由斯克利普斯研究所⼲细胞⽣物学家�

Jeanne�Loring�博⼠等联合创⽴，是⼀家专注于个性化的⾃体细胞疗法的⽣物技术公司，将⼲细胞⽣物



学与⼈⼯智能和基因组学⽅法相结合，以研究个体化的患者的恢复性治疗。2023年8⽉，该公司⾸个

IND申请获得FDA批准，为iPSC衍⽣的多巴胺能神经元前体细胞产品，⽤于治疗帕⾦森病，该⾃体细胞

疗法据悉售价将达到100万美元。�

//��国内iPSC公司介绍�

1、睿健医药�

武汉睿健医药科技有限公司成⽴于2017年8⽉，其核⼼科学团队来⾃于英国剑桥⼤学和罗斯林研究所。

睿健医药致⼒于通过化学转录调控来重新定义细胞功能，开发新⼀代化学诱导细胞疗法，通过化学诱

导引导细胞转化为⽬的细胞，药物管线覆盖神经退⾏性疾病，代谢系统疾病，遗传病及罕⻅病等多个

领域。利⽤其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。构建了在

化合物-靶点-多组学-组织发育-疾病治疗等多维度整合构建了iReMeta元数据平台，基于结构和专有化

合物数据库的药物活性预测的iReChem平台。�

此外，睿健医药还建⽴了包括CRISPR、TALEN等多种基因编辑⼯具在内的⾼通量基因编辑平台iReDita

以及基于化学诱导的复杂药物开发平台（iReCena），旨在挖掘细胞衍⽣物在多种适应症中的治疗潜

⼒。公司通过独特的技术平台，聚焦⼩分⼦化学转录调控iPSC，开发新⼀代化学诱导细胞疗法，提供

⾼质量、低成本、规模化的细胞治疗产品。



公司2023年连续获得2个IND批件，第⼀条管线NouvNeu001治疗帕⾦森疾病，是全球⾸个PD领域进⼊

注册临床的iPSC衍⽣细胞治疗产品，同步NouvNeu003管线治疗早发型帕⾦森病近⽇获CDE�IND批

准，公司将产品的适应症进⼀步涵盖⾄PD全病程。公司后续管线NouvSight治疗视⽹膜病变也在快速

推进中。

2、�⼠泽⽣物�

⼠泽⽣物医药有限公司成⽴于2021年5⽉，研发中⼼落址于上海市闵⾏区⾦领⾕科技产业园，园区是上

海市闵⾏区依托上海区域性⾼新技术和⼈才优势建设的创业孵化⽰范基地。⼠泽⽣物致⼒于为帕⾦森

病等⼀系列尚⽆临床解决⽅案的重⼤疾病提供规模化、低成本的⼲细胞治疗⽅案。2023年，⼠泽⽣物

⼊选罗⽒中国加速器(Roche�Accelerator)，成为其在中国的⼗五家合作成员企业之⼀，公司正在罗⽒

体系提供的全球专业顾问团队及配套科学资源的合作⽀持下，加速推动⼠泽⽣物新药管线的研发和产

业化。

⼠泽⽣物已运营起逾5000平⽅⽶的研发中⼼、B+A级GMP中试基地及质控中⼼，iPS衍⽣细胞药的主要

研发管线已完成国内外关键知识产权布局及核⼼CMC开发、建⽴了全流程的临床级制备⼯艺及质量控

制体系，并已完成临床级iPS衍⽣亚型特化神经前体细胞治疗产品的正式试⽣产。⼠泽⽣物创始⼈李翔

博⼠专注iPS衍⽣细胞创新药的科学研发及产业化⼗五年，专注于开发临床级iPS衍⽣细胞药治疗帕⾦

森病等尚⽆实质临床解决⽅案的神经系统疾病。⽬前公司已组建了具有国际竞争⼒及产业界背景的全

职团队，核⼼成员来⾃北⼤、清华、复旦、上海交⼤、同济、中科院及美国威斯康星⼤学、霍普⾦斯

⼤学等海内外著名⾼校或细胞治疗业界知名公司，团队拥有国际及产业界;前沿的⼲细胞治疗技术和

转化经验。



⼠泽⽣物已与上海东⽅医院、北京⼤学第三⼈⺠医院等国内头部三甲医院正式启动了iPS衍⽣亚型神经

细胞治疗帕⾦森病及渐冻症的临床研究合作。其中临床级iPS衍⽣多巴胺能神经前体细胞（XS-DAP01

产品）治疗帕⾦森病的核⼼管线及治疗渐冻症的全球⾸发管线预计2024年内进⼊注册临床试验阶段。�

3、霍德⽣物�

浙江霍德⽣物⼯程有限公司是由美国约翰霍普⾦斯⼤学的神经及⼲细胞科学家联合于2017年1⽉在杭州

创⽴，依托其在⼈iPSCs/ESCs的神经分化及细胞⼯程等⽅⾯的优势，已经完成多轮融资。公司在杭州

拥有1400平⽶⽣产、研发及办公基地，满⾜GLP/GMP的千级净化细胞实验室，其业务包括提供⾼质量

的各类⼈源神经细胞、3D类脑器官、配套⼲细胞培养及神经分化及促成熟的试剂与包括基因编辑在内

的技术服务。这些⼈源细胞及类器官产品可以⽤于体外疾病模型的构建，以及药物筛选和毒性测试。

霍德同时将与有⼲细胞临床试验资质的医院合作进⾏⼈神经前体细胞针对脑卒中、颅脑损伤、脑瘫等

疾病的临床治疗产品的研发，致⼒于打造;先进的神经性疾病的细胞治疗产品。2023年6⽉，公司获得

⾸个IND，为iPSC来源前脑神经前体细胞产品治疗缺⾎性脑卒中偏瘫后遗症，⽬前正在临床I期阶段。�

4、中盛溯源�

中盛溯源⽣物科技有限公司由俞君英博⼠2015年在安徽合肥创⽴，⽬前该公司已经成为上市公司乐⾦

健康的⼦公司。俞君英博⼠在2007年的《科学》杂志上曾以第⼀作者的⾝份发表了“在体外培养条件

下将⼈类⽪肤细胞成功转化为诱导多能⼲细胞”�的科研成果。⾃2018年9⽉⾸例中国⼈群超级供体

iPSC制备成功以来，中盛溯源已陆续成功制备存储30个超级供体的多能⼲细胞株，可覆盖约20%全国

⼈⼝，即3亿中国⼈群，并建⽴了临床级hiPSC制备的标准化⽅案和和质控标准。中盛溯源致⼒于iPSC

基础研究与临床转化，已建成iPSC来源的NK、MSC、iDAP、islet多个功能细胞药物技术平台及中国⼈

群超级供体iPSC库。2023年公司分别于4⽉和11⽉共获批2项IND，即iPSC来源NK细胞（iNK）产品，

针对⻣髓增⽣异常综合征（MDS）和预防急性髓系⽩⾎病（AML）异基因造⾎⼲细胞移植（allo-

HSCT）后复发2个适应症。此外，公司还有1款iMSC产品治疗膝⻣关节炎处于临床I期阶段。�

5、艾尔普再⽣医学�

南京艾尔普再⽣医学科技有限公司，是国内⾸家利⽤iPSC诱导多能⼲细胞技术,�进⾏⼼肌、肝脏、神经

等组织器官再⽣应⽤的⽣物科技公司。创始⼈王嘉显，⾹港⼤学李嘉诚医学院再⽣医学博⼠，国家⼈

类遗传资源中⼼、国家卫⽣计⽣委科学技术研究所特聘研究员，南京医科⼤学第⼀附属医院研究员，

从事⼈类诱导多能⼲细胞⼼脏再⽣研究多年。艾尔普再⽣医学致⼒于建设国家级⽣物样本库与细胞制

备中⼼，引领细胞治疗的前沿⽅向，促进再⽣医学的临床转化，解决⽬前临床⽆法治疗的退⾏性及功

能损伤性疾病，重塑⼈体健康。⽬前艾尔普已经和⿎楼医院合作完成世界⾸例iPSC在⼼衰患者治疗实



验。2023年，公司⾃主研发的⼼⼒衰竭细胞治疗产品“⼈iPSC来源⼼肌细胞注射液”�IND申请获得国

家药品监督CDE临床试验默⽰许可。�

6、呈诺医学�

北京呈诺医学科技有限公司成⽴于2010年，致⼒于细胞和基因技术研究和临床转化，为临床提供创新

的细胞治疗和基因检测产品，为⼴⼤客⼾群体提供⾼效、安全的个⼈⼲细胞存储业务和多种⼲细胞、

免疫细胞应⽤业务。呈诺医学拥有成熟的诱导多能⼲细胞(iPSC)制备技术。在此基础上，正在分期研发

针对罕⻅病、帕⾦森、糖尿病和⼼⾎管疾病的治疗产品。现阶段，公司侧重于法布雷(Fabry)和渐冻症

(ALS)的研究。2021年，呈诺医学治疗⼤动脉粥样硬化型急性缺⾎性脑卒中的iPSC来源细胞药物产品

ALF201获批IND。ALF201是基于诱导多能⼲细胞（iPSC）定向诱导分化制备内⽪祖细胞（EPC）原

液，并进⽽得到符合临床申报要求的内⽪祖细胞注射液，是处于研究阶段的、⽤于治疗⼤动脉粥样硬

化型急性缺⾎性脑卒中的产品。此项临床试验计划在⼤动脉粥样硬化型急性缺⾎性脑卒中患者中评价

ALF201单次移植的安全性和有效性。�

7、启函⽣物�

启函⽣物是⼀家将⾼通量基因编辑技术应⽤于细胞治疗和器官移植领域的⽣物科技公司，基于其开拓

的多基因编辑平台和移植免疫兼容平台两⼤平台产品研发以治疗肿瘤。2023年7⽉，该公司获得⾸个

IND，即CAR-iNK细胞产品，⽤于治疗CD19阳性的复发难治性B细胞⾮霍奇⾦淋巴瘤（B-NHL），这是

国内⾸个获批的基因编辑iPSC来源的细胞治疗产品。�

8、艾凯⽣物�

艾凯成⽴于2021年3⽉，是⼀家专注于iPSC细胞治疗平台建设及多种通⽤型细胞疗法的⽣物技术公

司。艾凯创始团队在iPSC、基因编辑、⼲细胞分化等前沿领域有着深厚的技术积累，拥有多项⾃主知

识产权，国际专利。核⼼创始团队的相关成果得到了科技⽇报，新华⽹，科学⽹，中国新闻⽹，洛杉

矶时报等国内外官⽅媒体的⼴泛报道和评论。在核⼼团队的带领下，艾凯发展迅速，组建了⼀⽀在公

司运营管理，管线研发，临床研究，产业化等领域有着丰富经验的团队。2021年6⽉，普⽶斯与艾凯⽣

物科技有限公司共同宣布，双⽅正式达成全球战略合作，利⽤艾凯的iPSC�NK�细胞治疗技术和普⽶斯

的临床前研发和临床能⼒共同开发两款针对实体瘤的iPSC-CAR-NK细胞治疗产品。⽬前艾凯有多个⾃

主研发管线，并与多家公司开展合作，积极推动通⽤型细胞疗法的临床应⽤。
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