
拟推荐 2025年中华医学科技奖候选项目/候选人

公示内容

推荐奖种 医学科学技术奖（非基础医学类）

项目名称 血小板及凝血因子疾病的发病机制及诊疗技术的转化研究

推荐单位

/科学家
中国医学科学院

项目简介

团队专注于血小板及凝血因子疾病的发病机制、临床诊断、创新基因治疗技术等领域研究，取得

系列突破性成果，先后承担国家省部级基金40余项，以通讯作者累计发表SCI论文180余篇，

完成35项新药临床试验，主导10个专家共识，推动了12个出凝血治疗新药上市，主导中国首

个AAV基因治疗产品获批上市，获授权发明专利6项，主编血友病专著6部。主要创新成果如下：

⑴ 创立全国血友病信息登记网络和三级综合诊疗体系，覆盖全国312家医院，完成近5万例患

者登记，绘制了中国血友病流行病学和基因突变图谱，发现了70余种新突变，实现按需治疗到

预防治疗的跨越式进步。

⑵首次揭示支链氨基酸代谢调控与血小板血栓形成之间相互联系（Circulation 2020, 

IF=29.6），鉴定脂肪酸代谢酰基甘油激酶AGK是血小板发育及肝性疾病的关键靶点（Blood 

2020, IF=23.6; Theranostics 2022, IF=12.4），发现VPS33B基因在肝脏疾病及凝

血异常中的重要作用（Hepatology 2018, IF=14.9），解析 PTEN缺陷调控血小板免疫介导

自身免疫性疾病（Nat Commun 2022, IF=16.6），分析JAK2V617F突变对骨髓MSC的稳

态重塑（Haematologica 2020, IF=9.9），发现ITP患者 MSCs免疫诱导功能缺陷（Bri 

J Haematol 2020, IF=6.9），为深入理解相关疾病的发病机制和探索新的治疗策略提供了

坚实的理论基础。全国流调分析血友病管理为下一步血友病基因治疗提供详实队列数据库（Bri 

J Haematol 2021, IF=8.6），率先开展亚洲首项血友病基因治疗临床应用研究达治愈目的，

填补国际空白（Lancet Haematol 2022, IF=24.7），全球首例证实基因治疗后实施大手

术达全面治愈效果（N Engl J Med 2022, IF=158.5）。

⑶ 开展基因治疗III期临床研究治愈近百名血友病患者，节省医疗费用近千万元，4项技术服

务转让近600万元，目前已通过中国国家药品监督管理局药品审评中心评审，即将获批上市，成

为中国首个AAV基因治疗产品。

Lancet Haematol主编特邀撰写述评展示中国基因治疗的国际重大影响力，相关成果入选

2022年度“中国十大医学科技新闻、血液学十大研究进展和十大原创研究领衔”。美国宾夕法尼

亚大学儿童医院知名专家高度评价团队建立的基因疗法具“全球通用性和推广意义”。项目负责人

还应邀出席世界血友病联盟基因治疗圆桌会议，并受邀撰写综述。以上成果充分展示团队在出凝

血领域的创新性贡献和引领作用。
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1 中国发明专利 中国 CN112852810B 2022-10-21

一种真核基因表达启

动子及其表达载体和

应用

张磊; 王文天; 张

文慧; 杨仁池; 薛

峰; 池颖; 李慧媛

2 中国发明专利 中国 CN114480392B 2024-05-31
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和应用
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完成人情况表

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

张磊 1

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

主任医师,教授 党委副书记

对本项目的

贡献

该完成人作为中国医学科学院血液病医院（中国医学科学院血液学研究所）血栓止血诊疗中心副主任，同时

也是天津市（中国医学科学院）血液病基因治疗研究重点实验室主任，是本项目团队的直接负责人。领导并

直接管理“血小板及凝血因子疾病的发病机制及诊疗技术的转化研究”项目，该完成人在血友病诊疗体系建设、

血小板疾病基础研究、基因治疗技术理论开发、血友病基因治疗临床应用突破等方面均具有领导职责，带领

团队取得一系列原创突破。实质性贡献对应第 1，2，3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：

1.1、1.2、1.4、1.8、1.9、1.10、2.1、2.2、2.3、2.4、2.5、2.6。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

杨仁池 2

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

主任医师
血栓与止血诊

疗中心主任

对本项目的

贡献

该完成人是中国医学科学院血液病医院（中国医学科学院血液学研究所）血栓止血诊疗中心主任，是本项目

团队的核心创始人。完成人从 21世纪初开始，领导创建了中国特色的血友病三级综合诊疗体系，建立了全

国统一的血友病患者注册登记系统，开展了血友病患者全国流调及基因突变图谱解析，主导了 12个重组凝

血因子替代疗法的临床试验，加强了儿童血友病患者的诊疗管理，重点关注了血友病性关节病的诊疗以及血

友病伴抑制物的创新治疗，同时也是血友病基因治疗、新型蛋白药物抗体药物临床应用研究主要领导者之一。

实质性贡献对应第 1，2，3项创新点，本人贡献成立证明材料包括：



1.1、1.2、1.8、1.9、1.10、2.1、2.2、2.4。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

刘俊岭 3 上海交通大学 上海交通大学 教授 无

对本项目的

贡献

该完成人长期从事血小板在心脑血管疾病、免疫相关疾病、肿瘤以及罕见病发生发展中的作用机制研究，主

要关注受体介导胞内信号途径和线粒体代谢调控通路在血小板相关疾病发生发展过程中的关键作用机制和干

预靶点，研发相关新治疗手段，以通讯作者在 Immunity、Circulation、Blood 等国际期刊发表研究成果 50余

篇，该完成人在本项目的基础机制研究方面做出关键的领导作用。实质性贡献对应第 2项创新点，本人贡献

成立的证明材料包括：1.3、1.4、1.5、1.6、1.7。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

肖啸 4
信念医药科技（上海）有限

公司

信念医药科技（上海）

有限公司
教授 董事长

对本项目的

贡献

该完成人是国际基因治疗领域的知名专家，是 AAV 病毒基因治疗技术的开拓者，领导开发新型肝脏靶向腺

相关病毒载体，以及凝血因子 FVIII 和 FIX 基因的高效表达技术。领导建立高效的悬浮 293 细胞规模化制备

基因治疗药物的生产技术，率先完成国内首个 200L大规模生产基因治疗药物的工艺。全面建立了基因治疗

药物的质量控制和质量检测体系。实质性贡献对应第 3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：

1.1、1.2。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

薛峰 5

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

主任医师 无

对本项目的

贡献

该完成人是血栓与止血诊疗中心主任医师，是本项目团队的关键核心骨干成员之一，不仅通过临床诊疗积极

创建血友病三级综合诊疗体系，更直接参与实施了血友病基因治疗的临床应用研究，以及新型蛋白药物、新

型抗体药物的临床应用研究，以第一作者身份（含并列）在 N Engl J Med、Lancet Hematol 等国际期刊发表

30余篇专业论文，在项目实施中发挥关键推动作用。实质性贡献对应第 1，2，3项创新点，本人贡献成立的

证明材料包括：1.1、1.2、1.9、1.10、2.1、2.2。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

王文天 6

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

助理研究员 无

对本项目的

贡献

该完成人是本项目团队的重要骨干成员，直接参与了基因治疗基础理论开发等方面的重要工作，揭示同源重

组与微同源重组修复之间的竞争关系，直接负责开展并申报获批 6项发明专利，在基因治疗技术研发、载体

改造、调控元件挖掘等方面做出了重要贡献。实质性贡献对应第 2，3项创新点，本人贡献成立的证明材料

包括：1.2、1.8、2.1、2.2、2.3、2.4、2.5。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

吴侠 7 华东理工大学 华东理工大学 副教授 无

对本项目的

贡献

该完成人主要承担了药效体内和体外检测方法体系的建立，药物抗体检测方法的建立，药物载体脱落的检测

方法的建立。完成了动物体内药物药效学的分析工作。撰写审阅药物申报材料。在临床研究方面，参与临床

试验方案的讨论和撰写工作，完成了对所有入组受试者用药前后药物抗体水平的检测和分析工作。全程参与



了 10位受试者的临床给药，与临床研究单位配合，全程跟踪患者治疗前后的状况，并对患者用药情况进行

讨论，提出可行方案。实质性贡献对应第 3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：1.2。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

刘葳 8

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

主任医师 无

对本项目的

贡献

该完成人是血栓与止血诊疗中心副主任医师，是本项目团队的关键核心骨干成员之一，不仅通过临床诊疗积

极创建血友病三级综合诊疗体系，更直接参与实施了血友病基因治疗的临床应用研究，以及新型蛋白药物、

新型抗体药物的临床应用研究，以第一作者身份（含并列）在 AJH、JTH、BJH 等国际期刊发表 20余篇专业

论文，在项目实施中发挥关键推动作用。实质性贡献对应第 1，3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：

1.1、1.2、1.10、2.1、2.2、2.3、2.4、2.5、2.6。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

李慧媛 9

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

副研究员 无

对本项目的

贡献

该参与人长期致力于 ITP 的基础与临床研究，重点解析了 ITP 患者的免疫失耐受机制，进一步揭示 ITP 患者

MSC功能下降诱发免疫功能缺陷的机制。还阐明了Anti-CD38 抗体 CM313 在难治性 ITP 中的应用价值，并

揭示了表观遗传学在 ITP 发病中的重要作用。相关研究成果发表在 N Engl J Med、Lancet Hematol、STTT 等

国际专业期刊，为 ITP 的发病机制及治疗策略提供了重要理论依据。实质性贡献对应第 2，3项创新点，本

人贡献成立的证明材料包括：1.2、1.8、1.9、2.1、2.2、2.4、2.5。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

池颖 10

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

助理研究员 无

对本项目的

贡献

该完成人是本项目团队的重要核心骨干成员，全面参与了多项血友病基因治疗临床应用和基础研究管理工作，

代表性论著和产权专利中均体现了该完成人的重要贡献，同时该完成人有力保障了本项目团队的高效平稳运

行，发挥重要促进作用。实质性贡献对应第 2，3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：

1.2、1.8、2.1、2.2、2.3、2.4、2.5。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

裴晓磊 11

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

副研究员 无

对本项目的

贡献

该完成人是本项目团队的重要核心骨干成员，该完成人参与了多项血友病基因治疗临床研究工作，包括

FVIII、FIX 等，从免疫应激角度取得了一系列重要发现，申请了多项特色产权专利，在 Nat Commun 等杂志

发表 SCI 论文 20余篇。实质性贡献对应第 3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：1.2、2.6。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

付荣凤 12

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

副主任医师 无



对本项目的

贡献

该完成人长期致力于血液肿瘤及出凝血疾病的基础与临床研究。在骨髓增殖性肿瘤（包括原发性血小板增多

症、真性红细胞增多症等）及出凝血疾病领域取得系列突破性成果，解析MPN 患者骨髓MSC功能缺陷，发

现Wnt 通路在MPN 患者中的异常激活，相关成果发表在 Leukemia、Clin Cancer Res、Bri J Haematol 等血液

领域权威期刊，推动了出凝血疾病精准诊疗体系的发展。实质性贡献对应第 1，2项创新点，本人贡献成立

的证明材料包括：1.2、1.8、1.9、2.5。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

陈云飞 13

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

主任医师 无

对本项目的

贡献

该完成人长期从事出凝血疾病相关的基础及临床研究。参与血友病三级综合诊疗体系的创建和发展，在国际

上首次报道 CD38 单抗治疗 ITP 的疗效及安全性，探索脐带间充质干细胞治疗 ITP 的疗效及，近年在 N Engl 

J Med、STTT、Nat Commun、Am J Hematol 发表了一系列免疫性血小板减少症相关的基础及临床研究文章。

实质性贡献对应第 1，2，3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：1.2。

姓名 排名 完成单位 工作单位 职称 行政职务

刘晓帆 14

中国医学科学院血液病医院

（中国医学科学院血液学研

究所）

中国医学科学院血液病

医院（中国医学科学院

血液学研究所）

主任医师 无

对本项目的

贡献

长期致力于出凝血疾病的临床诊疗和基础研究工作，参与血友病三级综合诊疗体系的构建，建立 ITP免疫稳

态异常的精准诊疗，开展多项凝血因子临床试验，取得系列突破性成果，相关研究发表在 Lancet 

Hematol、Bri J Hematol 等专业杂志。实质性贡献对应第 1，2，3项创新点，本人贡献成立的证明材料包括：

1.2、1.8、1.9。

完成单位情况表

单位名称 中国医学科学院血液病医院（中国医学科学院血液学研究所） 排名 1

对本项目的

贡献

中国医学科学院血液病医院（中国医学科学院血液学研究所）是本项目技术开发和应用的主要完成单位。本

项目 14名主要完成人中有 11名属于该所院的全职工作人员。本项目的 6篇代表性论著、6个特色知识产权

专利均以该单位为主要完成单位或权利人。作为项目主要完成单位，组织实施了该项目的关键核心研究。该

单位是中国血友病协作组组长单位，是国家血友病病例信息管理中心，领导全国 312 家重点医院组建了中国

特色的血友病三级综合诊疗体系，为血友病的现代化、同质化、属地化、个体化、精细化诊疗做出了重要贡

献。该单位在出凝血疾病的临床诊疗、基因治疗基础技术理论、血液病基因治疗临床应用等方面做了一系列

原创突破，包括但不限于创新改造AAV 病毒载体、实现血友病小鼠的在体基因治疗、揭示基因编辑修复规

律、亚洲首项血友病基因治疗、全球首次证实全面治愈等方面。血友病诊疗指南及先进方案在全国多家医院

开展实施，得到了广泛的推广应用，使得项目研究成果在全国具有广泛的影响。实质性贡献对应第 1，2，3

项创新点，贡献成立的证明材料包括：1.1、1.2、1.4、1.8、1.9、1.10、2.1、2.2、2.3、2.4、2.5、2.6。

单位名称 上海交通大学 排名 2

对本项目的

贡献

上海交通大学医学院在本项目的实施开展中具有关键的核心贡献。上海交大刘俊岭教授长期从事血小板疾病

相关基础研究，首次揭示 VPS33B 基因在肝脏疾病及凝血异常中的重要作用，并与本项目第一完成单位中国

医学科学院血液病医院（中国医学科学院血液学研究所）张磊教授合作，共同阐明AGK 基因正向调控血小

板发育为血小板疾病提供新治疗靶点，并进一步鉴定其在肝脏炎症中的关键功能（Blood 2020）。以通讯作

者在 Circulation、Hepatology、Theranostics、Nat Commun 等国际期刊发表研究成果 50余篇，为深入理解相



关疾病的发病机制和探索新的治疗策略提供了坚实的理论基础。实质性贡献对应第 2项创新点，贡献成立的

证明材料包括：1.3、1.4、1.5、1.6、1.7。

单位名称 信念医药科技（上海）有限公司 排名 3

对本项目的

贡献

信念医药科技（上海）有限公司拥有多种自主专利的 AAV 载体，以及数十种组织嗜性特异的新型AAV 衣壳，

其所拥有的重组AAV 包装技术已被广泛应用于AAV 基因治疗领域。公司自主开发了HEK293 细胞悬浮无血

清培养工艺和全层析大规模纯化工艺，并建立了符合欧美和中国 GMP 标准的AAV 基因治疗药物商业化生产

基地，拥有 200L/500L/2000L 等多种产能通量的生产线，可以满足多品种基因药物生产的需求。利用该体系，

公司为该成果制备了临床级血友病基因治疗药物，并成功推动了研究者发起临床研究和注册临床研究的开展。

公司建立了具有专属性的分析方法和标准操作规程，建立了完整的血友病基因治疗药物质量控制和质量监管

体系，确保了药物可用于临床研究。同时建立了完整的医学和临床运营等临床开发团队。在整个血友病基因

治疗药物的临床研究中，公司的临床开发团队为整个项目的推进提供了有利保障。实质性贡献对应第 3项创

新点，贡献成立的证明材料包括：1.1、1.2。

单位名称 华东理工大学 排名 4

对本项目的

贡献

在血友病基因治疗药物的开发过程中，华东理工大学主要承担了药物相关检测体系的建立以及研究者发起临

床试验的推动等工作。在药物非临床的研究工程中，主要建立了多种腺相关病毒抗体的检测和分析方法；建

立了体内外凝血因子活性、抑制物和体内凝血功能检测体系；开展并完成了药物体内外药物活性分析；完成

了早期药效学的分析工作，证明了药物的有效性；完成了药物的早期毒理研究，证明了药物在不同动物体内

的安全性；完成多批临床级药物的药效学和部分毒理学验证工作。与中国医学科学院血液病医院合作，开展

了亚洲首个血友病 B基因治疗药物的研究者发起临床研究。完成了对所有入组受试者用药前后药物抗体水平

的检测和分析工作，系统检测和分析了患者体内凝血因子蛋白水平，并对受试者体内载体脱落进行分析。

2022 年协助完成《Lancet Haematology》文章的撰写和发表。实质性贡献对应第 2项创新点，贡献成立的证

明材料包括：1.1、1.2。


