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转化医学在国内外的发展现状
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转化医学$

>JK76HK>5=7KHGC@5E57C

#

<T

%#也叫转化研究

$

>JK76HK>5=7KHJC6CKJEB=J>JK76HK>5=7KH6>?@

A

%或临床转化科学

$

EH575EKHK7@>JK76HK>5=7KH6E5C7EC

%#是进入
%0

世纪以来国际生

物医学及健康领域出现的新概念#指以患者为中心#从临床工

作中发现和提出问题#由基础研究人员进行深入研究#然后再

将基础科研成果快速转向临床应用#基础与临床科技工作者密

切合作#以提高医疗总体水平'转化医学是医学研究的一次伟

大革命#转化医学概念一经提出#就引起基础医学(临床医学(

预防医学和生物制药界#以及医学科技规划与管理等领域的极

大关注#已经成为全球医学研究的一个新的起点和着力点'

>

!

概
!!

述
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!

转化医学的概念及演化
!

033%

年美国/

,E5CEC

0杂志首次

提出从实验室到病床$

MC7EB>=MC@65@C

%的概念*

0

+

'

0339

年开

始出现转化研究$

>JK76HK>5=7KH6>?@

A

=J>JK76HK>5=7KHJC6CKJEB

%

)

$3#%

)

国际检验医学杂志
%#00

年
00

月第
$%

卷第
0:

期
!

R7>SQKMTC@

!

O=FCGMCJ%#00

!

U=H2$%

!

O=20:



一词*

%

+

'

033!

年/

QK7EC>

0首次应用转化医学这一新名词*

$

+

'

但到目前为止#仍然没有一个明确的定义'

%##$

年
VCJ+

B=?75

*

9

+在
OR\

路线图计划$

OR\ ]=K@GK

I

%中提出转化医学

的概念#认为转化医学是连接基础学科与临床学科的桥梁#不

仅是从实验台到病床边$

MC7EB>=MC@65@C

%#而且是从病床边到

实验台$

MC@65@C>=MC7EB

%#是从基础学科到临床应用的双向过

程#连接基础与临床的循环式的研究体系*

"+:

+

'核心是要将医

学生物学基础研究成果迅速有效地转化为可在临床实际应用

的理论(技术(方法和药物#它要在实验室到病房之间架起一条

快速通道#实现从实验室与临床研究的双向转化'目前国内外

盛行的转化医学模式主要分为
%

型转化医学$

<0

%和
'

型转化

医学$

<%

%#其中
<0

是常说的1从实验台到病床2$

MC7EB>=MC@+

65@C

%#是将基础研究应用到临床前期或者临床研究#主要解决

如何进行转化研究&

<%

是循证基础上的应用推广#主要解决如

何进行应用推广*

3

+

'

>2?

!

转化医学产生的背景

>2?2>

!

基础研究与临床研究脱节
!

基础研究和临床应用之间

存在一道无形的鸿沟#临床医师和基础科研工作者之间缺乏真

正的交流与合作*

0#

+

'有些科学家终生从事基础医学研究#却

从未想过如何将研究成果应用于临床&有些研究者虽然想与临

床结合#但其选题不适合临床需要&有的则是缺乏足够的人力

物力支持'此外#随着基础科学的巨大进步#尤其是
%#

世纪

8#

年代以来分子生物学的出现与崛起#医学界对疾病的发病

机制有了更为深刻的认识#但并没有带来新的诊断(治疗和预

防方法#使得两者的距离进一步拉大*

00

+

&同时#科研领域人力(

物力的投入与问题解决之间并不对应#形成了基础投入很多#

临床应用很少的局面#造成了极大的浪费'因此#转化医学这

一新的理念提出后#很快就引起了学术界的高度重视'

>2?2?

!

疾病谱的转变促使医学研究模式转变
!

随着社会发展

及生活方式的改变#疾病谱在不同的国家有很大变化#也存在

很大差异#发达国家以慢性病#发展中国家以传染性疾病和营

养缺乏病占主导#我国社会经济的迅速发展#兼有发达国家和

发展中国家两种疾病谱的特征#逐渐从急性病为主转向慢性病

为主'随着寿命的延长#慢性疾病发病率增高#医疗费用不断

增加#医疗负担越来越重#因此#疾病的预防和早期干预将是一

个重要的课题'传统的单因素研究方法已无法满足这些慢性

病的防治需要'慢性病的防治需要包括基础和临床等多学科

的合作研究#采用多因素研究模型的思路'另外#遗传背景的

差异以及疾病的特异性#同样疾病用同样方法治疗所取得的疗

效和产生的毒副反应完全不一样#因此基于分子分型的个体化

治疗被明确地提出来*

0%

+

'

>2?2@

!

基础研究积累的大量数据及其意义需要进一步解析
!

基因组学(蛋白质组学等各种组学的发展积累了大量的数据#

但如果不能有效利用这些数据#它们无异于一堆垃圾'如何将

大量的基础研究数据转化为解决临床问题的有用信息是迫在

眉睫需要解决的难题#需要生命科学(数学(计算机科学和医学

领域专家加强交流与合作'从而使科学研究从微观走向宏观#

整合的系统生物学的时代即将来临#为改变医学研究模式提出

了强烈的需求*

0%

+

'

>2@

!

转化医学的特征
!

转化医学是指一类医学研究#将基础

研究与解决临床实际问题结合起来#将基础研究的成果转化为

临床疾病预防(诊断和治疗#其基本特征是多学科交叉合作#针

对临床提出的问题#深入开展基础研究#使研究成果得到快速

应用#实现从实验室到床边的转化#又从临床应用中提出新的

问题回到实验室#为实验室研究提出新的研究思路'转化医学

的中心思想是以解决临床和健康问题为驱动的实验室基础研

究&核心价值是临床与基础(研究与应用的相互促进(相互发

展#患者受益与民众健康共赢共享&研究原则是以科学问题和

假设为驱动#研究新的预防(诊断和治疗方法&运作特色是1临

床
g

实验室
g

临床
g

实验室2的循环模式#即从实验室到临床

研究的双向转化模式$

'>='

模式%'

转化医学的实质是理论与实际的结合#是基础与临床的整

合#具体的讲就是分子(细胞(结构(功能(表型(发病机制(生理

病理(环境遗传及医学信息的系统分析&是多学科(多层次(多

靶点的相互结合&是微观与宏观(静态与动态(结构与功能(生

理与病理(预防与治疗(人文与科学的交叉融合'

转化医学的任务就是减少基础研究和临床之间的屏障#架

起基础科研工作者和临床医师间的桥梁#使得基础科学的成果

能及时为临床所用#临床中所要解决的问题#能及时反馈给基

础研究者#引导其研究方向#最终使患者受益'

转化医学的目的是打破基础医学与临床医学(预防医学(

药物研发和健康之间的人为屏障#建立彼此之间的直接联系#

缩短从实验室到病床的过程#将基础研究获得成果快速转化为

临床应用#药物研发和健康保障#使患者和民众健康直接地(更

快地受益于科技发展#推动医学全面(可持续性的发展'实现

这个目的的关键要在从事基础科学的研究者和了解患者需求

的医师之间建立起有效的联系#特别集中在基础分子生物医学

研究向最有效和最合适的疾病诊断(治疗和预防模式的转化'

转化医学分为
$

个层次#一是将实验室(临床研究成果用

于提高疾病防治效果#二是将研究成果用于制定预防(保健决

策#三是将实验与临床研究作为制定卫生法规的依据'

>2A

!

转化医学的研究内容
!

转化医学是生物医学发展特别是

基因组学和蛋白质组学以及生物信息学发展的时代产物'转

化研究是转化医学中最重要的内容之一#广义上就是把基础研

究获得的知识及成果快速运用到临床#主要包括!$

0

%基因诊断

治疗&$

%

%药物
%

期临床实验&$

$

%基因组药理学与个体化医学&

$

9

%寻找适当生物标志物#提高临床辅助技术对临床工作的辅

助效力&$

"

%干细胞与再生医学&$

!

%分子靶向治疗'其中#生物

标志物的研究是转化医学的中心环节'

>2A2>

!

生物分子标志物
!

基于各种组学方法筛选出早期诊断

疾病(预测疾病(判断药物疗效和评估患者预后的生物标志物

及药物靶点#这些标志物的开发应用#对疾病预防(诊断及治疗

发挥有效的指导作用&药物靶点的确立#有助于有针对性地探

索新的药物和治疗方法#提高药物筛选的成功率#并缩短药物

研究从实验到临床应用阶段的时间#提高研究效率'

>2A2?

!

基于分子分型的个体化治疗
!

恶性肿瘤(心脑血管病

及糖尿病等大多数慢性病是多病因疾病#其发病机制复杂(疾

病异质性很大#因此#对这些疾病不能采用单一方法$如同一药

物(相同的剂量%来进行诊治#即一种尺度适合所有人$

=7C65aC

D5>6K00

%的医疗时代已经过去*

0$+09

+

'基于患者的遗传(分子生

物学特征和疾病基本特征进行分子分型#以此为基础实施个体

化的治疗是现代医学的目标*

0"+0!

+

'个体化的医疗可以合理选

择治疗方法和药物$包括剂量%#达到有效(经济和最小的毒副

反应的目的'

>2A2@

!

疾病治疗反应和预后评估
!

由于遗传(营养(免疫等因

素的差别#同一种疾病的患者#对同一种治疗方法或同一种药

物的效果和预后可表现出较大的差异'在分子生物学研究的

基础上#可利用经评估有效的生物标志物进行患者药物敏感性

和预后评估#选择敏感的药物和适当的剂量#以提高疗效和改

善预后'通过临床与实验室关联性研究#阐明疾病的发生(发

)

93#%

)
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展机制#以循证医学的原则实施医疗工作'

>2A2A

!

药物临床实验及药物研发
!

虽然近
0#

年来#药物研发

技术已经有了很大的进步#但是这些年#新药上市速度处在停

滞状态#成功率仍然很低#一个新药从发现经过
$

期临床到商

品化#平均需要花费
%2:

亿美元#而且费用年年上涨'转化医

学整合分子生物学和生物信息学海量数据#通过筛选药物作用

靶点#为新药研发及新治疗方法研究开辟出一条革命性的途

径'在以药物靶点为基础的药物研发中#转化医学能有效地降

低在临床
%

期实验中药物靶点验证性研究的失败率#降低成

本#缩短研发周期#提高制药收益#尽快给患者带来福音'

?

!

国内外发展现状

?2>

!

国外转化医学发展现状
!

转化医学的提出一方面是科技

发展的必然#另一方面也是避免基础研究与实际应用脱节的需

要#世界各国高度重视#美国(英国等国家及欧共体均提出了转

化医学发展规划和鼓励计划#建立了综合性转化医学中心'同

时#世界上各主要的核心期刊都开辟了转化医学专栏#还组建

了
,E5C7EC<JK76HK>5=7KHTC@5E57C

(

S2<JK76HK>5=7KHTC@5E57C

和

<JK76HK>5=7KH]C6CKJEB$

本国际性专业杂志'

?2>2>

!

美国
!

%##$

年#美国国立卫生研究院宣布了发展生物

医学的长期计划*

08

+

'

%##9

年初步投入
02%"

亿美元#并且以每

年
"

亿美元的资助力度推进转化医学研究#到
%##3

年总额将

达到
%#

亿美元#其中一个主要的分配就是培养不同背景(能在

基础科研和临床工作间互相协作研究的团队#包括培养面向转

化研究的临床工作者'在美国国立健康研究院的推动下#不到

两年#已有
$:

个大学和医学院建立了转化医学中心或临床转

化科学中心$包括哈佛(耶鲁(斯坦福(杜克(哥伦比亚等名校%#

到
%#0%

年#全美将成立分布在大学和医学研究机构的
!#

个临

床与转化科学中心*

0:+03

+

'

?2>2?

!

英国
!

%##"

年
"

月#苏格兰卫生部部长宣布苏格兰将

与惠氏制药公司$

&

A

C>B

%合作#投资
"###

万英镑在苏格兰启

动世界上第一个转化医学合作研究中心#参与该项目的机构包

括
9

所苏格兰的名牌大学$阿伯丁大学(邓迪大学(爱丁堡大学

和格拉斯哥大学%(惠氏制药公司(苏格兰工商委员会及苏格兰

的国民保健系统'该中心致力于弥补基础实验研发与临床应

用间的鸿沟#通过研究诊断及监测人类疾病的新参数#为研究

新的治疗方法及开发新药开辟出一条新途径'英国政府
"

年

内已投资
92"

亿英镑用于转化医学中心的建设*

3

+

'

?2>2@

!

其他
!

%##8

年欧共体正式实施准备了两年之久的第
8

个框架研究计划#其总预算高达
"##

多亿欧元'该计划确定了

%##8

!

%#0$

年内重点发展和关注的科研领域#其中
!#

亿欧元

用于转化型研究方面'

%##:

年新加坡国立大学依托其附属医

院建立了第一个转化医学中心'

?2?

!

国内转化医学发展现状
!

我国转化医学还处于起步阶

段#虽然没有较大规模的转化医学中心#但很多大学(医院科研

机构和生物医药公司之间开展的合作#都可以归为转化医学'

另外#一些高等院校和科研院所#如复旦大学(上海交通大学(

清华大学(中南大学(厦门大学等都组成了自己的转化医学中

心'其中#复旦大学生物医学研究院把转化医学作为将来的发

展方向#并且依托复旦大学附属医院#在全国率先成立了出生

缺陷研究中心&中南大学转化医学研究中心
%##3

年
9

月
%"

日

在湘雅医院正式挂牌成立#研究重点是重大疾病恶性肿瘤#将

这个疾病的关键临床问题转化为生物学科学问题#提出科学假

设#组织多学科的合作攻关#以现代科学研究手段#找出答案&

中国科学院上海生命科学研究院和上海交通大学医学院合作

共建的健康科学研究所#也建立了生物医学转化型研究平台#

已经完成了基础研究部(医学研究部(转化型研究部和干细胞

研究中心的构建#建立了相应的临床转化研究网络和配套体

系'

迄今为止#国内外在医学各个领域如肿瘤(心脑血管病(肥

胖(呼吸功能障碍(癫痫(精神分裂症(病原病(器官移植(干细

胞临床应用(神经修复(出生缺陷(听力疾患(遗传病等方面已

进行了大量的卓有成效的转化医学研究#并取得了良好进展#

同时#不同专科或专业也进行了或正在进行大量卓有成效的转

化医学研究#展示了转化医学发展的美好前景*

%#+%"

+

'

@

!

实现转化医学研究的途径

要真正实现转化医学还需要经历很长的时间#转化医学首

先是理念的转变#如何使人们理解其重要性首先要做宣传#促

使人们真正转变观念#以转化医学的理念来指导医学科学研究

和患者治疗工作'其次是整合资源#建立平台#建立整合患者

的危险因素(临床诊治(生存和预后等临床组学数据库资料#以

及具有完整的患者生物标本的(开放式的疾病转化研究平

台*

%!

+

'利用这一平台#能够把实验室和运用生物信息学技术

发现的生物标志物进行快速鉴定和评估#以真正实现转化医学

的目的'最后是政策引导#国家各种研究基金和药物开发项目

的实施原则要有利于贯彻转化医学的理念'中国是人口大国

同样也是疾病资源大国'如果将这些资源优势转化为患者服

务的优势#那么#转化医学的成果必将转化成为解决中国人民

健康问题的有效方法*

%8

+

'

实现转化医学研究一定要处理好基础研究与临床应用之

间的关系'强调转化型研究#但不能忽视基础研究#因为转化

医学是基础研究与临床间的桥梁#没有基础研究的进步也就无

从谈起转化型研究'如果基础研究落后或被削弱#也就减少了

转化医学的意义'转化医学的实现不能以牺牲基础医学研究

为代价*

%:

+

'转化医学很难与基础研究完全分割开来#也不能

完全分割开来'基础研究者也应该更加关注转化型研究#涉足

转化医学#增加与临床科学家和临床医护人员的合作与交流'

总之#为了推动转化医学的发展#为实现转化医学研究#王

正国*

%3

+特提出以下建议!第一(提高对转化医学的认识#医学

基础研究应来源于临床并回归到临床#要牢记1最佳的研究是

为了人们最佳的健康2$

MC6>JC6CKJEBD=JMC6>BCKH>B

%&第二(基

础医学的研究课题从设计开始就应与临床专家合作进行#确保

研究结果可用于临床&第三(培养基础与临床两用人才#填补或

缩小基础与临床间的沟隙&第四(仔细分析基础研究与临床之

间存在哪些尚未沟通的环节#采取相应对策#消除障碍#建立起

两者间的桥梁或畅通的快速通道&第五(政府和企业大力支持#

成立相应的转化医学机构和合作方式#并给予足够的经费拨

款&第六(制订基础研究转化到临床应用的规范和操作系统#以

利于有科学依据地提高转化率&第七(要以经济效益为杠杆#注

重实效#绝不要走形式(赶潮流'

A

!

展
!!

望

转化医学是近十几年来提出的国际医学科学领域中的新

概念#虽然转化医学近几年才逐渐受到重视#但转化医学的概

念一经提出#立即展示了其强大的推动力'转化医学是一个新

兴的多学科融合的领域#旨在促进基础医学研究向临床应用的

转化#同时根据临床医学的需求提出前瞻性的应用基础研究#

它的问世为跨越基础研究和临床研究之间的障碍提供了一个

平台#在基础研究工作者和临床医师之间架起了一座桥梁'

目前转化医学领域也存在很多问题#包括基础与临床脱

节&基础研究学者与临床人员之间缺乏有效的交流与合作&转

化效率低&转化过程缺乏规范#随意性和功利性时常居主导地

)

"3#%
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位&基础医学(临床医学与预防医学之间没有建立有效的良性

循环&科研投入与对人群健康贡献存在巨大反差等'同时#转

化医学的发展仍然面临很多的障碍#主要包括缺少足够的资金

支持(投入高与产出慢的矛盾(利益之间的冲突(监管的负担(

缺少有资质的研究人员(奖励资金不足(基础研究设备落后(对

于隐私权的考虑(缺少有意愿的志愿者(不够完善的数据库以

及缺少来自政府和公众的支持等一系列的问题*

%:

#

$#+$0

+

'

转化医学的提出与发展将促进基础研究成果向临床应用

的有效转化#使更多的基础研究成果在临床中得到更快(更好

的应用#并将临床中遇到的问题转变为基础研究中的研究方

向#从而使基础研究与临床医疗(护理(预防等应用领域之间的

相互转化过程更加系统化(科学化#使医学科学以疾病为主的

研究向以人类健康为主要研究方向转变#推动医学研究从以治

疗为主向预测医学(预防医学和个性化医学转变#加快医学应

用科学的发展#为新世纪医学的发展带来根本性改变#使患者

成为医学基础研究成果的最大受益者'虽然转化医学在中国

仍处于发展的初期#但其重要性日益受到越来越多医学工作者

的重视#它的出现为临床研究和实践提供了一种新的思路#也

使研究者们看到了发展转化医学的美好前景'
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