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报告导读：

从根治愈，基因细胞治疗药物靶向生物遗传信息传递的上游，理论上可以治疗一切因蛋白质异常引发的

疾病。通过对基因进行修复治疗，其适应症范围广阔，并具有一针治愈、从根解决的特性。CGT 药物单

价高、疗效好，且受益于上游审批加速、下游保险支持，正在进入商业化放量的黄金时代。

需求旺盛，受益于终端基因细胞治疗市场的快速发展，全球基因细胞治疗 CDMO 市场规模将在 2025 年达

到近 100 亿美元（2020-25 年 CAGR=34.9%），中国 CGT CDMO 市场规模达 107 亿元（2020-25 年

CAGR=51.5%）。

制造复杂，基因细胞治疗药物生产步骤多、难度大、成本高，生产外包率远高于小分子或大分子药物，

达 65%以上。CGT 技术（如通用型 CAR-T）及生产技术（病毒悬浮培养）不断革新，是推动基因细胞治

疗及其 CDMO 行业迅猛发展的驱动力。

综合认为基因细胞治疗 CDMO 行业具有较高的投资价值，但由于该行业受政策、技术等方面的因素影响较

大，必须结合具体的投资项目进行考量。

投资要点：

 2021 年是中国基因细胞治疗商业化元年。国内基因细胞治疗 CDMO 产业有望于 2025 年
突破百亿规模。

 看好提前布局产能、提前布局技术，并已搭建核心技术平台的基因细胞治疗 CDMO 公司。

 评估有如下细节考核问题： 是否已经开展过细胞治疗产品生产、是否有过成功的细胞治疗
技术转移先例、环境监测是否合规、是否有完善的措施来控制细胞疗法导致的生物污染,以
及如何保证员工具备细胞疗法的技术水平等。
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1. 基因细胞治疗（CGT）行业概述

1.1. CGT行业介绍

人类用药的精准度与制备难度随着基础科学研究的发展而不断提升：从成分复杂、靶向不明
确的传统药物(天然提取)，发展至成分清晰、机制明确的小分子及抗体药物（体外合成），
并逐步革新至靶向精准、以遗传信息及细胞作为工具的细胞基因治疗药物（活药物）。

定义：细胞基因治疗（Cellular and Gene Therapy，CGT）（下文简称 CGT）分为细胞治
疗和基因治疗两大部分，通过改变细胞内的遗传信息，进而改变基因表达及相应细胞性状，
最终达到治愈疾病的目的。

机理：CGT作用机理可分三种，包括：1）导入正常基因替代缺陷基因；2）导入具有治疗
性的基因；3）直接纠正编辑致病基因。

特性：根据遗传中心法则，CGT针对遗传信息传递的上游，因此可从基因层面直接修复矫
正致病基因，具有药效长、治愈性高、有效覆盖传统不可成药或难成药靶点的特性。目前，
人类基因编码的功能性蛋白超 2万个，现有技术可靶向成药的仅 3000个左右，余下 80%
的蛋白靶点有望通过 CGT靶向治疗，潜在应用空间巨大。

图 1：遗传中心法则及各类药物靶向

资料来源：华医研究院、公开资料
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1.2. CGT技术分类

图 2：CGT主要技术分类

资料来源：沙利文分析、华医研究院

1.2.1. 体内基因治疗（In Vivo Gene Therapy）

直接向血液或者目标器官中注射携带所需基因的载体。体内基因治疗的操作流程相对简
单，大致可分为 3个步骤：（1）利用基因工程的方法将正常基因插入到病毒载体的 DNA
上；（2）将重组后的病毒 DNA体外包装产生具有感染能力的完整工程病毒；（3）把重组
后的病毒直接注入病人体内，病毒感染病变细胞并将正常基因带到靶细胞中，实现疾病的治
疗，包括基因治疗和溶瘤病毒。

1.2.2. 体外基因治疗（Ex Vivo GeneTherapy）

把患者的细胞从体内移出，通过在体外对于细胞进行基因改造，重新输入至患者的体内，
例如体外基因改造对造血干细胞。“离体”基因治疗可分为 6个步骤：（1）将正常基因插
入到病毒载体的 DNA上；（2）将重组后的病毒 DNA体外包装产生具有感染能力的完整工
程病毒；（3）获取病人的体细胞，如造血干细胞等，体外培养扩增；（4）用重组后的病
毒感染获取的病人细胞，病毒把正常基因导入靶细胞中；（5）对携带正常基因的重组细胞
体外培养扩增；（6）将携带正常基因的重组细胞回输到病人体内，实现疾病的治疗，包括
CAR-T和 TCR-T。
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图 3：细胞基因治疗过程示例

资料来源：High KA, et al. Gene Therapy. N Engl J Med. 2019 Aug 1;381(5):455-464、华医研

究院

1.3. CGT发展现状

CGT 发展历经三十余年发展，逐步迈入商业化的黄金时期。我们认为多重因素刺激 CGT
市场快速发展：1）技术成熟，商业化产品数量快速增加；2）单药售价高，易产生重磅炸

弹；3）治疗效果好，患者接受意愿高，市占率有望快速提升；4）上游审批加速，下游保

险支持，提高药物可及性。

CGT 技术日趋成熟，迎来上市产品收获期。CGT 研究由来已久，但技术不成熟导致的

安全性低、疗效差等原因，促使监管机构对相关药物审批一直报有审慎态度。早在 1990 年

美国 FDA 就批准全球首个人体基因治疗的临床试验，但直到 2017 年 FDA 才批准美国第

一个细胞治疗产品 Kymriah 及第一个基因治疗产品 Luxturna 上市。

CGT 发展可分四大阶段：第一阶段为 1960-1980 年代，基于病毒对人类细胞进行基因

改造的概念被初步提出并验证；第二阶段为 1980-2000 年，对病毒载体持续开发并进行人

体试验，但因为受试者死亡导致 CGT 试验的停滞；第三阶段为 2000-2017 年，全球数款

CGT 产品陆续上市，但因定价高、疗效弱，患者接受意愿低，销售疲软；第四阶段为 2017
年至今，FDA 批准基于新技术具有良好治疗效果的 CGT 产品上市，此后 CGT 产品加速上

市，且销售亮眼，增长强劲。

截至 2021 年 12 月，全球范围内共有 19 款 CGT 产品获批在售。根据 FDA 推测，

2020 至 2025 年 CGT 药物将迎来收获期，每年将会有 10-20 个药物获批上市，至 2025
年全球范围将有 50 款以上 CGT 产品上市。快速增加的上市产品数将迅速打开 CGT 市场

规模。

中国尽管早在 2000 年初就批准了 2 款 CGT 药物上市，但作为较早开发的产品销量

一直不佳。2021 年中国首次上市了两款 CAR-T 产品，分别由复星凯特及药明巨诺与海外

公司合作引进开发，标志了新一代 CGT 药物在我国的商业化启程，中国 CGT 市场逐步与

国际接轨。
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表 1：CGT在售上市药物(不涉及寡核苷酸类、干细胞疗法及其它基于细胞的疗法)

商品名 生产厂家
获批

时间
适应症 获批国家及地区 疗法分类 相关病毒载体 靶点基因

Skysona Bluebird 2021
早期脑肾上腺脑白质营

养不良
欧盟

自体造血干细胞

基因疗法
慢病毒 ABCD1

Relma-cel JW 2021
成人复发或难治性大B细
胞淋巴瘤

中国 CAR-T 慢病毒 CD19

Delytact
Daiichi

Sankyo
2021

恶性胶质瘤或任何类型

原发性脑癌
日本 溶瘤病毒 单纯疱疹病毒

G207基因

组

Abecma

1.3.2 例

Celgene

(BMS)
2021

成人复发或难治性多发

性骨髓瘤
美国、加拿大 CAR-T 慢病毒 BCMA

Breyanzi

1.3.2 例
Juno(BMS) 2021

成人复发或难治性大 B
细胞淋巴瘤

美国、日本 CAR-T 慢病毒 CD19

Libmeldy Orchard 2020
早发型异染性脑白质营

养不良
欧洲

自体 CD34+细胞

的基因疗法
慢病毒 ARSA
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