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尽管欧洲药品管理局（EMA）已经 3 次拒
绝 Glybera 的新药上市申请，但荷兰 uniQure
公司并未因此消减对基因治疗的热情，继续在
该领域前行。
靠着这份坚持，uniQure 公司终于熬过黎

明前的黑暗，迎来了新的曙光。日前，欧洲监管
机构建议 EMA批准由荷兰 uniQure公司研制
和申报的基因治疗药物 Glyber，并要求 u-
niQure必须设立信息服务平台，通过注册表跟
踪患者。
据悉，该药以 AAV为载体，向患者体内注

入 LPL基因，适应症是严格限制脂肪饮食却仍
然发生严重或反复胰腺炎发作的脂蛋白脂酶
缺乏症（LPLD）。
“假如此次基因治疗药物获得 EMA首次

批准，将成为欧美主流市场上的‘强心针’。”专
注医药行业的曼哈顿资本管理投资公司总裁
王进日前表示，一旦批准上市，该药物将成为
西方世界第一个基因治疗药物。

脚步从未停止

业内人士普遍认为，所谓的基因治疗是指
将外源正常基因导入靶细胞，以纠正或补偿因
基因缺陷和异常引起的疾病，从而达到治疗目
的。
“也就是通过基因转移技术将外源基因插

入患者适当的受体细胞中，使外源基因表达的
产物能治疗某种疾病。”国家食品药品监督管
理局药品审评中心白玉表示，基因治疗最初被
应用于单基因缺陷的疾病，现在治疗对象已经
扩展到肿瘤、获得性免疫缺陷综合征、乙型肝
炎、心血管疾病以及代谢疾病等。
早在上世纪 80 年代，科学家便开始从事

此项研究。但直到 1989年 5月，美国食品药品
监督管理局（FDA）才批准了第一个人体基因
转移方案，并于次年 5 月 22日在临床上用于
第一例受试者，并获得成功。
由此，基因疗法拉开大幕，甚至出现了数

百项临床试验同时进行的鼎盛场面。
不过，基因治疗这一良好发展势头，很快

被临床试验中的意外事件遏制。
1999年，美国 18岁青年志愿者在一次基

因治疗临床试验中不幸死亡。法国 2名儿童因

参加 X染色体连锁严重联合免疫缺陷的基因
治疗后，出现白血病症状。

EMA和 FDA开始担心基因治疗药物的安
全性和有效性，先后暂停或暂缓了诸多基因治
疗项目。投资者也不像当初那么冲动，纷纷撤
离该领域。
“但从来没有让人绝望的探索。对于从事

基因治疗的企业家和创业者们而言，谁有意志
坚持下去，并不断创新和探索，谁就会笑到最
后。”王进告诉记者，自 2010年起，一些基因治
疗研究凭借在治疗罕见疾病和遗传疾病方面
取得的成绩，重新燃起投资界的希望和产业界
的兴趣。
王进乐观估计，基因治疗项目只要专注于

取得临床数据，在安全前提下，EMA和 FDA在
审核时会充分考虑这一点，给予适当“照顾”。

差距不大

在谈及我国基因治疗研究水平时，白玉认
为，与发达国家的差距并不大。

上世纪 90年代，上海复旦大学教授薛京
伦率先开展针对血友病患者基因治疗的临床
试验，至今已经有几十个基因治疗项目申请临
床试验。

2004年，国家食品药品监督管理局（SFDA）
便批准了世界上第一个基因治疗产品———重组
人 p53腺病毒注射液（国药准字 S20040004）上
市。2006年，SFDA又批准了重组人 5型腺病毒
注射液（国药字 S20060027）上市。
“截至目前，SFDA尚未收到上述两个产品

严重不良反应的报告。”白玉告诉记者，与常规
药品一样，基因治疗产品的注册审批和监管由
SFDA 负责，SFDA 的直属单位药品审批中心
CDE负责注册技术审评，中国食品药品检定研
究院负责注册检验。
在基因治疗的相关管理规定上，我国也几

乎与国外步伐相一致。
1991年，美国 FDA公布了“体细胞治疗和

基因治疗的指导原则”，进一步修订后于 1993
年形成法规执行，1998年再次进行修订。

EMA也于 1999年开始起草“关于基因转
移医疗产品的质量、临床前和临床研究注意事
项”指南，并于 2001年正式对外公布。

之后，FDA和 EMA 又相继发布了一些技
术指南，用以指导和规范基因治疗的临床前研

究和临床试验等。
我国则在《药品注册管理办法》中对此类

产品注册申请提出了具体规定。1993年，还颁
布了相应的技术指导原则。10年后，又修订并
颁布了“人基因治疗研究和制剂质量控制技术
指导原则”，对基因治疗产品进行层层把关。
“总之，各国都试图通过完善的监管体系，

以确保基因治疗产品在人体应用的安全性。”
白玉说，完善基因治疗产品注册审批和监管体
系或许还需要几十年，甚至更长的时间。

不能操之过急

基因治疗虽没有像当初所期望的那样，成
为一场医学革命，但科学家们依然信心十足。
“从理论上讲，基因治疗的确可以为人类

生命健康带来巨大福音，但到底它能够产生多
大效果，会不会有副作用仍是非常值得研究的

问题。”复旦大学生命科学学院教授卢大儒乐
观估计，基因治疗技术成为临床的一个常规治
疗手段，至少需要 20年。
毕竟基因治疗产品不同于传统的生物制

品，可能没有很好的动物模型，非临床研究所
获得的支持临床试验的安全性和有效性信息
很有限。
“所以，只有对人类基因组的运转机制有

了全面的解读，并充分了解基因调控机制和疾
病的分子机制，才有可能在基因治疗方面取得
突破。”中国科学院北京基因组研究所研究员
胡松年认为，发展可控性、安全性与有效性于
一体的新型载体系统是当今及未来基因治疗
研究的方向。

谈到未来如何对基因治疗的应用，胡松年
认为，还不能操之过急。“作为一项科学技术，它
同样具有双重性，可能带来负面影响，相关人体
试验的开展还不能操之过急，要慎之又慎。”

最近，一份关于全球生命科学的年度报告中提及了
一个有意思的概念———“第三处所”，它是指将医疗保健
体系的中心从医院和医生的诊疗室转移到患者所处的
地方。

这个概念的提出，实际上指出了医疗保健行业一种
可能的发展方向。伴随着这种变革，现有的医疗保健可
持续发展能力将大大提高。当然，这一趋势的发展也必
须伴随着医疗习惯的改变。

目前已经有一些企业利用来自行为经济学领域的
知识，了解并积极影响患者的行为，提供疾病预防服务
并建立品牌的忠诚度。比如利用在线游戏来进行健康行

为和习惯的推广，引导人们更好地饮食、控制体重和依
从治疗方案等，这些有意思的行为方式让人们觉得保
健和治疗越来越有意思。

并且，日用物品和医疗设备之间的界限也日益模
糊，智能手机和其他物品逐渐变成配备着植入式传感
器并能进行无线互联的物品，越来越多的患者能提供
并监测自身医疗数据，无需去诊疗室就能够与医疗保
健专业人士进行互动。

按照这样的趋势，在不久的将来，或许那些真正把
以患者为中心奉为“主旨精神”的生命科学企业，将在
医疗保健市场中赢得丰厚回报。
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苹果公司创始人乔布斯
罹患胰腺神经内分泌肿瘤去
世后，让胰腺癌这种疾病再
次跃入人们视野。人们不禁
要问，难道胰腺癌真是“癌中
之王”，“无药可救”吗？

其实，“癌中之王”的说法
并不无道理。因为胰腺系列
疾病临床表现隐匿，早期症
状不典型，缺乏特异性诊断
方法，极易与其他消化道疾
病相混淆。特别是国内医疗
机构对胰腺疾病诊治水平的
参差不齐，以及诊治规范化、
标准化的缺位，进一步加剧
临床上对胰腺疾病诊治的漏
诊、误诊。

还有自上世纪 90 年代，
国内医疗行业兴起专科分化
热潮，为患者带来便利的同
时，也使医务工作者陷入片
面和管状思维。外科、内科习
惯站在各自的角度思考问
题，影像学手段虽各有千秋
但又都有局限性，患者就医
的盲目性、诊治的偶然性、医
学的不确定性和局限性充分
展露出来。

那么，医生如何在看似
矛盾、相互纠结的表象中找
到真理、找出规律，为患者作
出最优诊疗决策？笔者觉得，
北京协和医院针对胰腺疾病
的会诊制度可以带给我们足
够充分的启示。

早在上世纪 70 年代，在
我国基本外科奠基人曾宪九
教授的倡导下，北京协和医
院便建立了基本外科、消化
内科、放射科、病理科每周联
合会诊胰腺疑难疾病的模
式，并建立胰腺专业病房和
实验室。

到了上世纪 90 年代，在
普外科赵玉沛教授带领下，
北京协和医院在既往胰腺疾病诊治协作组的基
础上，整合多学科资源，对胰腺癌高危人群进行
筛查诊断，提出并建立了胰腺癌诊治绿色通道，
规范了胰腺癌诊治流程，缩短了确诊时间。

去年 5 月，在该院院长赵玉沛院士的牵头
下，北京协和医院胰腺疑难病会诊中心正式挂牌
成立。会诊中心汇集了胰腺外科、消化内科、肿瘤
内科、内分泌科、病理科等科室的 20多位国内顶
尖专家，科主任领衔，通过集体阅片讨论，为每位
疑难病患者寻求最佳诊治方案。

胰腺疾病会诊的时间固定在每周二下午。会
诊前，由各专科医生筛选出难于确诊的病例提出
申请，门诊部指定专人为患者做预约登记，每周
二上午患者持病历资料到指定诊室接受问诊，会
诊中心指定专人整理、检查、汇总病人的病历资
料，并通知相关科室专家到会。

各科专家对患者病情和治疗方案发表意见、
展开讨论，确定诊疗方案或方向，指定下一步诊
疗科室。对于诊断明确的患者，分别进入手术科
室、非手术科室接受治疗；对于仍然无法明确诊
断的部分患者，进入指定科室进一步完善检查，
由会诊中心安排再次复诊。预约检查和床位均在
当场拍板。

经过 30余年的发展，慕名前往协和医院会
诊的胰腺疾病患者来自全国 18个省、直辖市及
自治区，还有部分来自欧美国家，共诊治胰腺癌
4000余例，胰腺内分泌肿瘤 1000余例，胰岛素瘤
500余例。多例外院宣判为胰腺癌的“死刑”患者
被改判甚至“无罪释放”，多条“漏网之鱼”最终没
能逃过协和专家合力围剿的“法网”。

不难看出，在整个治疗过程中，医生主导完
成大量的工作，患者只需挂号、提供资料、提出疑
问就可以了，避免了在多个科室间辗转求医的艰
辛。

而如果按照传统的专科诊疗模式，且不说挂
号的难度，即使要把相关学科专家都看一遍，患
者至少需要花上近一个月的时间，而且得到的多
是基于本专业的看法和意见，往往难以作出抉
择。

而会诊模式大大降低了疑难病患的就诊难
度，节省了时间和费用，提高了诊治效率，而且使
患者获得了精准的评估和个体化治疗。

从病人找医生，到医生找病人，协和建立的
疑难病会诊中心、探索的多学科诊疗模式，是对
传统专科就诊模式的颠覆性革命。

疑难病会诊中心的成立，的确提高了诊疗效
率、为患者带来切实利益。同时，也加深了医生对
疾病的认识和对其他专科最新进展的了解，开阔
了视野，丰富了思路，培养了全面思维，直接推动
了医疗水平的整体提升。

正如赵玉沛所言，建立疑难病会诊中心，不
仅有助于建立某类病种诊疗的金标准，同时会加
速我国大型公立医院职责向集中解决疑难重症
角色定位的转化。

对话院长

基因治疗曙光重现？

在昆明市延安医院院长的位子上，蒋立虹
已经坐了 7年。回想起当年得知被任命为院长
那一刻的心情，她说，内心的笃定与自信要多过
因院长身份而带来的压力感，她相信这份任命
通知既是对自己工作的认可，也是未来持续实
现自己“服务百姓”梦想的助推器。

7年来，蒋立虹用自己的耐心、诚信和爱
心，履行着自己曾经许下的“一切为病人”的庄
严承诺。

5年实现跨越式发展

2005年 6月，蒋立虹开始担任昆明市延安
医院院长。这位外表干练的女院长，上任伊始，
就为自己设定了一个发展目标，要本着对医学
的执著与严谨，对患者的责任与关切，对同事的
信赖与支持，带领昆明市延安医院（以下简称延
安医院）实现跨越式发展。
然而，“丰满”的理想背后，往往是“骨感”的

现实。当时延安医院仅是一个 30年前才从上海
搬迁而来的小医院，论其影响力远不能与云南
省的几家老大哥医院相提并论。于是，上任不
久，蒋立虹便积极开展医院的一系列改革措施，
让医院管理朝着更加规范化、精细化、科学化的
方向发展。
蒋立虹对记者谈到，在学科建设方面，医院

力求做到“以强带弱、发展专科、创建品牌”；在
人才队伍建设方面实行“青苗、晚霞、引进、选
送”四类培养计划。
“当时我们希望通过改革缩短与大医院之

间的实力差距。”蒋立虹告诉记者。
在蒋立虹的整体改革规划中，把医院的发

展建设与人民群众的健康权益紧密联系在一起
是她的第一要义。她常说，医生的时间是属于病
人的，救死扶伤是医生的天职。这是一种职责、
一种责任，更是信任和期待。这是蒋立虹对医生
职业的理解和诠释。无论是作为一名临床医生，
还是一位医院管理者，蒋立虹一直把自己与病
人紧紧地联系在一起。
多年来，在同事们眼里，蒋立虹是医院第一

个来上班、最后一个下班的人，回到家，她还要

继续看资料。这样的作息时间表，她已经践行了
好多年。甚至每次遇到技术科研攻关时，她就以
单位为家，换洗衣服都是家里人送来，直到攻关
结束才回家。
扎扎实实的付出与努力，换来了丰硕的收

获。在蒋立虹为首的医院领导班子带领下，延安
医院在“十一五”期间各项业务指标增长 120%
以上，固定资产增加 2.1亿元。医院增加了 6个
国家级基地和定点医院，增加了 17个省级和市
级内设研究机构和技术中心。在云南省取得的
6个国家临床重点专科中，有两个花落昆明市
延安医院。2012年 6月，昆明市延安医院通过
省卫生厅三甲医院验收。

跨越式发展为医院赢得了品牌，赚足了人
气，国内外慕名而来的患者不断增多。近几年，

马来西亚、印度尼西亚、老挝、缅甸、越南等国家
的几万名患者先后来到医院接受治疗。

人才培养：四驾马车并驾齐驱

“青苗、晚霞、引进、选送”是蒋立虹提出并
牵头落实的人才培养计划。她常说，医院综合实
力的提高，离不开科研和教学，这四个计划正是
她对科研教学、人才培养计划的具体落实。

对于医务部、护理部的人员，蒋立虹制定了
“基本理论、基本知识、基本技能”的“三基培训”
考核计划。这一考核覆盖了全院 95.38%的员工。
此外，她还积极培养学科带头人，鼓励青年医生
发表论文、申报课题，对于积极攻读博士的医生
更是给予包括经费在内的各种支持。

在延安医院，有丰富从医经验的副高级以
上职称的退休专业技术人员和行政后勤重要工
作岗位的人员，可根据“晚霞计划”在人力资源
部和所在科室的考核通过后，成为医院为期一
年的返聘职工。

此外，蒋立虹还重点实施了“引进计划”，对
于引进的全国范围内的知名专家、高层次人才
实行年薪制管理。

记者了解到，医院还针对不同层次人才实
行了分级选送。目前已经与德国柏林心脏中心、
美国宾夕法尼亚大学医院、澳大利亚悉尼大学
附属Westmead医院国家胰腺胰岛移植中心等
形成了长期合作关系。
“四个计划”实施后的五年中，延安医院全

体医护人员的业务水平有了明显提高。“医院引
进人才 214名，人员外出培训 2357 名，接受外
国医院指导交流 23次，充实了医院的人才队
伍，增强了学科建设水平，提升了医院的综合实
力。”蒋立虹告诉记者。

“呈贡模式”：基层百姓的福利

除了延安医院的创新与发展，蒋立虹心里
还装着一件大事，那就是如何把优质资源带到
基层医院，让更多的基层老百姓享受到更多的
“健康福利”。

2008年，延安医院对昆明呈贡县人民医院
实行了托管，借助这一模式，延安医院建起了一
座与基层医院沟通的有力桥梁。建立了双向转
诊制度，成功打造了业内闻名的“呈贡模式”。
“医院通过采取下派管理干部和技术团队

等措施，带动了呈贡县人民医院各个科室的发
展，帮助呈贡新区医院实现业务量增长 31.8%，
收入增长 41%。”蒋立虹告诉记者。

同时，延安医院还对口帮扶了沧源佤族自
治县及寻甸县等医疗机构，提升他们的服务能
力，为建立公立医院与城乡基层医疗卫生机构
之间的分工协作机制走出了一条新路子。

服务于每位患者，成为百姓心目中的好医
院，这就是蒋立虹及其团队多年来为之努力的
方向。

把优质医疗服务带给基层百姓
———访昆明市延安医院院长蒋立虹

姻本报记者王璐 实习生栾奕

蒋立虹 博士，主任医师、硕
士生导师，现任昆明市延安医院
党委书记、院长。享受国务院政
府特殊津贴，曾获全国五一劳动
模范、全国三八红旗手、全国巾
帼建功标兵等荣誉称号。共获
省、市科技进步奖 17 项，在国内
外核心期刊发表医学论文 40 余
篇，其中 SCI收录文章 3篇。近两
年，获国家级项目 1 项，省级重大
项目资助 3项。

学术名片：

科研人员在天津—牛津基因治疗联合实验室进行基因药物研究。 李想摄
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