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概况：细胞、组织和基因疗法办公室 
 
幻灯片  1 
此演示文稿介绍细胞、组织和基因疗法办公室 (OCTGT) 的概况。 
 
幻灯片  2 
此演示文稿将介绍 OCTGT 如何在 FDA 中履行职责，包括所监管产品、政策制定和外展工作，以及用于告

知利益相关者这些政策的交流活动。这将是高层面的概括，有关 OCTGT 的其他详细信息可参阅此系列的

其他演示文稿。 
 
幻灯片  3 
这张幻灯片列出了组成 FDA 的多个中心。OCTGT 所监管的部分产品为组合产品。组合产品办公室设在局

长办公室下，其目的是做出管辖权决定，并促进各中心之间的沟通。 
 
生物制品评价和研究中心监管疫苗、血液和血液制品、用于移植的人体组织和组织制品、细胞疗法、基因

疗法、确保血液和组织安全的供体筛选检测、医疗器械。 
 
医疗器械和辐射健康中心（CDRH）监管治疗、移植和诊断器械。 
 
药品评价和研究中心（CDER）监管药物、单克隆抗体和治疗性蛋白。 
 
OCTGT 设在生物制品评价和研究中心（CBER）。CBER 和 OCTGT 与 CDRH 以及 CDER有着密切合作。 
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生物制品评价和研究中心由 8 个办公室组成。其中三个办公室负责产品监管，包括疫苗办公室、血液办公

室以及细胞、组织和基因疗法办公室。 
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OCTGT 设有三个审评处，其中细胞和基因疗法处是目前最大的分处。该处包括审评和研究/审评科学家。

实验室负责进行职责相关的研究，并审评监管文件。 
 
人体组织处的职责是监管被定义为人体组织的产品。该部门建立的监管框架不仅适用于人体组织的监管，

而且还影响到其他分处监管的加工度更高的产品。 
 
临床评价和药理学/毒理学处由对监管过程至关重要的医学官员和毒理学家组成。 
 
主任直辖办公室由监管专家组成，其相关信息在本系列演示文稿中有所介绍。 
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OCTGT 负责监管多种产品。此幻灯片列出了其中一些示例。人们对细胞疗法产品有很大兴趣。此类产品

包括从来源于人类胚胎干细胞的治疗产品到用于关节软骨修复的扩张软骨。此外，此类产品还包括用于造

血重建的脐带血、肿瘤疫苗和用于治疗癌症的免疫疗法。OCTGT 监管的其他产品包括基因疗法、组织产

品和异种移植产品。异种移植和组合产品将在稍后讨论。 
 
某些器械也由 OCTGT 监管。此类器械包括用于从组织中提取细胞或将细胞与组织相结合的器械，以及用

于筛选人体组织的供体筛选检测。 
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可想而知，有时这些产品的类别并不明晰。细胞和基因疗法经常相互重叠，例如基因修饰的细胞。 
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上一张幻灯片中各类产品的上市前途径因产品而异。此幻灯片列出了可用的上市前审批途径。OCTGT 监

管的大多数产品都被作为生物制品进行监管，上市前需要研究新药(IND)申请，且上市时需要生物制品许可

申请。 
 
作为器械监管的产品需要试验用器械豁免 (IDE)、上市前申请 (PMA)、人道主义器械豁免 (HDE) 或 510 
(k)（上市前通知）。 
 
对于被视为组合产品或由多个受监管物品组成的产品，组合产品办公室将确定其途径。该办公室将参阅中

心间协议和先例，以做出决定。关于产品管辖权的介绍中对此有所讨论。FDA 网站也提供了关于该过程的

信息。 
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人类细胞、组织或基于细胞的产品被称为 HCTP。稍后我们将更详细地讨论涉及这类产品的法规规定。 
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用于监管基于组织的产品的法律授权是《公共卫生服务法》，该法旨在防止传染病的传入、传播或扩散。 
 
用于监管此类产品的方法是一种覆盖了广泛的细胞和组织、基于风险的分级监管方法。组织相关法规是通

过规则制定来实施的。某些产品仅作为人体组织进行监管，换言之，仅根据《公共卫生服务法》监管，而

另一些产品则需要进行更高监管级别的上市前审批。 
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接下来我们来讨论细胞和基因疗法。 
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细胞疗法的例子包括：使用同种异体或其他来源的胰岛治疗 1 型糖尿病；使用干细胞和骨骼肌祖细胞治疗

缺血性心脏病；使用脐血等造血重建方法治疗恶性肿瘤；使用干细胞治疗代谢性贮积疾病和 CNS 适应症，

以及使用扩张自体软骨进行关节修复。这些只是细胞疗法的一些例子。有关细胞疗法产品的更多详细信息

将在本系列的另一份演示文稿中介绍。 
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基因疗法产品可以直接被转移到病人体内，也可通过向受试者输入体外修饰细胞来进行。此幻灯片列出了

一些我们见到的各种基因疗法载体。本系列的另一份演示文稿将更详细地讨论基因疗法。 
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细胞/支架组合产品也由 OCTGT 监管。 
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细胞支架产品的例子包括：种植在胶原或合成的可吸收基质上用于创面修复的自体或异体细胞，用于心血

管修复的细胞种植支架、包膜胰岛，以及用于软骨修复的基质上的扩张自体细胞。 
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异种移植是一种需要特别关注的产品类别，因为患者以及可能与患者接触的一部分人群都有可能因之而感

染传染病。因此，为防止传染病从异种移植产品传播到普通人群身上制定了一项特殊政策。 
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公共卫生署对异种移植的定义为：涉及将以下物质移植、种植或输入受体的任何程序：非人类动物来源的

活细胞、组织或器官；与非人类活体细胞、组织或器官有过体外接触的人体体液、细胞、组织或器官。需

要说明的是，此定义不包括高度加工的动物组织，例如牛或猪胶原基质。此类产品作为医疗器械或医疗器

械的一部分进行监管。异种移植政策不适用于此类产品。 
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现在，我们来谈谈 OCTGT 开展的监管和科学外展活动以及其他形式的交流活动。 
 
OCTGT 通过多种方式与公众交流。在提交前过程中会进行针对特定产品的保密性询问。FDA 网站上有关

于如何申请与 FDA 进行针对产品保密交流的信息。 
 
OCTGT 经常参加科学会议并进行科学发言。这是与科学界进行交流的绝佳机会，并能及时了解影响

OCTGT 所监管产品的科学问题。 
 
若需获得相关主题的独立的专家建议，则会召开咨询委员会讨论会。此类委员会会议通常是公开的，但在

某些情况下，也可能为非公开会议。讨论会可以针对具体问题，即具体的上市申请，也可以针对一般问题，

例如科学、技术或政策问题。FDA 可能会就如何开发某种产品或一般安全性问题征求意见。 
 
现场考察项目使 FDA 的工作人员有机会参观生产企业，了解其运行状况。交流、外联与发展办公室会在网

上向申办者发布承接 FDA 到访其设施的邀请，以便培养 FDA 审评人员。通过该项目，FDA 工作人员参观

了组织加工场所和细胞疗法加工设施。 
 
OCTGT 办公室还会参加很多研讨会以及与行业、患者权益团体和其他政府机构的联络会议。 
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如前一张幻灯片所述，申办者可在 IND 和 IDE 的申请前或研究阶段获得 FDA 的建议。但是，申办者与

CBER会面之前，必须提供一套会议相关文件，其中包含有关拟议临床试验的背景信息以及其希望 FDA 回

答的具体问题。此类会议是保密的，且通常是具体产品相关的，可用于阐明 FDA 的程序和期望，或用于解

决争议性问题。 
 
这是一个非常活跃的项目。OCTGT 每周都会召开几次这样的会议。FDA 鼓励申办者在开发的各个阶段，

甚至在其认为自身已准备好提交申请之前与 FDA 会面讨论。 
 
在某些情况下，申办者可能会在其计划提交新产品申请的前几年与 FDA 会面。例如，申办者可能会讨论获

得初步临床研究批准所需的数据类型。或者，申办者可能会在开始动物实验前到 FDA 询问有关动物实验

设计的建议。 
 
FDA 每个中心都有其各自用于申请和召开此类会议的程序。对于 CBER，相关程序记录在 CBER SOPP 
8101.1 中，可访问互联网查询。 
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此幻灯片列出了一些由 FDA 共同主办的研讨会的例子。 
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2008 年 9 月，我们在美国国立卫生研究院与美国国家过敏和传染病研究所 (NIAID) 的同事们共同召开了

一次关于治疗急性辐射综合征的动物模型的会议。该研讨会的讨论重点是用于治疗急性辐射综合征的动物

模型，这是一个特别具有挑战性的领域，因为此类产品的部分开发工作极有可能是根据所谓的动物疗效原

则完成的。动物疗效原则是一种在没有关键性人类临床研究的情况下获得产品批准的机制，而在此情况下，

这是最合适的批准途径。 
 
FDA 还共同主办了一场讨论异基因造血干细胞移植后急性移植物抗宿主病临床试验终点的研讨会。由于在

研究移植物抗宿主病方面所面临的巨大挑战，此主题无疑引起了人们的极大兴趣。 
 
FDA 和美国国家癌症研究所共同主办了一场关于治疗性癌症疫苗的研讨会，主题为“基于从第三阶段临床

试验中吸取的经验教训的早期临床试验考量因素”。在该研讨会上，FDA 回顾了整个办公室的第三阶段研

究，不仅限于癌症领域，还包括一些其他领域，以探究是否可以从这些试验之间找到相似之处，并将从这

些试验中吸取的教训制成表格。因为许多第三阶段试验都失败了，所以对用于启动第三阶段研究的第二阶

段数据进行了分析。FDA 和癌症界讨论了在第二阶段试验中可采取哪些措施才能更好地设计第三阶段试

验。 
 
最后，FDA 与青少年糖尿病研究基金会和国立卫生研究院一起举办了一场关于 β细胞移植的研讨会，因为

最近人们很关注 β细胞移植的可再生细胞来源。 
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OCTGT 在此幻灯片所列领域设有一项非常活跃的实验室研究项目。 
 
最近增加的是关于人体组织安全性的研究项目。这是一个具有挑战性的研究领域。随着组织规则的实施，

出现了很多与传染病相关的问题。这项组织研究项目将有助于制定供体筛选和供体检测相关的政策。 
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对于细胞、组织和基因疗法办公室所监管的产品的监管程序，包括指南文件和标准操作程序，可通过此网

站地址查询参考资料。 
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关于“细胞、组织和基因疗法办公室概况”的演示文稿到此结束。 
 
感谢为其制作做出贡献的人员。谢谢！ 


