附件1

北京市高质量建设细胞与基因治疗产业集群实施方案（2024-2026年）
（征求意见稿）

为充分发挥北京细胞与基因治疗领域原始创新和临床资源优势，加快培育细胞与基因治疗领域新质生产力，建设国际领先的细胞与基因治疗产业集群，特制定本实施方案。
一、总体目标
以打造细胞与基因治疗产业创新策源地和增长极为主线，持续构建完善基础研究、创新研发、临床转化、产品创制、落地应用等全链条贯通的产业创新生态，持续增强全市医药健康产业高质量发展新动能。
到2026年，创新效能持续释放，加速产出一批原创性引领性成果，突破一批关键核心技术，新增临床试验批件15个以上，提交上市申请创新品种5个以上；产业集聚效应显现，培育细胞与基因治疗领域的前沿技术企业20家以上，上市企业3家以上，引进跨国公司1-2家；产业生态更加完善，建设产业亟需的转化承载平台和共性技术服务平台，为不少于20个品种提供技术研发、概念验证、检验检测等服务。初步形成具有国际影响力的细胞与基因治疗产业集群。
二、重点任务
（一）抢占前沿基础研究高地
瞄准世界科技前沿，支持开展新型基因编辑和脱靶评估、新型RNA编辑和修饰调控、致病细胞新靶点发现、通用型异体细胞治疗新策略开发、通用型工程化细胞改造等探索性基础研究，以及干细胞干性维持与定向分化调控、干细胞规模化扩增和高效分化，以及类胚胎、类器官、类系统制造的路径与新方法等应用基础研究，提供高水平源头创新供给。
（二）加速关键核心技术突破
围绕基因编辑工具、载体研发、生产工艺等关键环节，支持开展具有自主知识产权的关键技术攻关，重点突破从单碱基编辑到大片段DNA操纵等多尺度遗传操作的精准基因编辑、非肝靶向的精准载体递送及新型仿生载体递送、高效安全的新细胞系建立等关键技术。支持大规模高活性载体生产工艺、免疫细胞治疗药物全封闭、自动化的规模化制备工艺、细胞与基因治疗品种全生命周期质量控制体系等技术攻关，提升细胞与基因治疗产品竞争力。
（三）提升临床研究转化能力
以国家医学中心、国家临床医学研究中心为核心，依托研究型病房组建临床研究联合体，建设与国际接轨的细胞与基因治疗临床研究和转化平台，完善临床研究质量控制体系和风险质控体系，提升临床研究质量和效率，加速细胞与基因治疗创新品种临床研发进程。支持国际研究型医院提升技术创新能力，吸引全球高水平细胞与基因治疗临床试验项目落地。建立细胞与基因治疗临床研究备案绿色通道，支持符合条件的医疗机构开展极早期临床研究，在安全性、有效性评价等研究方案设计上给予指导。对每年为本市细胞与基因治疗企业提供药物临床试验和临床研究服务项目的医疗机构给予一定金额的后补贴。
（四）强化产业亟需平台支撑力量
支持转化承载平台持续提升专业技术服务能力，为细胞与基因治疗初创企业提供低成本、高效率、专业化的技术开发、概念验证、小试中试等服务。支持建设载体递送、新型细胞培养、检验检测、工业级核酸合成等共性技术服务平台，为细胞与基因治疗创新企业提供标准化、规模化、质量稳定的技术研发、生产工艺开发、产品质量评价、制剂开发和生产等服务。
（5） 加速创新品种研发上市进程
支持本市企业或创新团队开展具有全新靶点、新技术、新适应症的细胞与基因治疗品种研发，推动一批具有国际影响力、市场潜力大的创新品种快速形成产业增量。加强细胞与基因治疗品种质量标准和评价体系探索。充分发挥国家和市级创新服务站作用，推动细胞与基因治疗品种审评服务前置。对本市已经进入关键临床的突破性治疗品种，采取“动态跟踪，全程服务，研审用联动”的方式，在注册申报、许可办理等方面“一品一策”、提前介入、全程指导，在临床试验、产业化落地给予全链条服务，加速实现品种的市场应用。
（六）推动创新药物市场应用
积极服务细胞与基因治疗创新药申报国家医保药品目录。推动国产创新药、临床亟需新药加快入院应用，对已批准设立的新增细胞与基因治疗医疗服务价格项目，鼓励医疗机构随时备案并开展应用。鼓励商业保险公司与医疗机构、医药企业合作，开发细胞与基因治疗相关的商业健康保险产品，探索细胞与基因治疗创新技术按治疗效果收费等商业保险新模式；支持优化理赔方式，推进覆盖相关创新产品商业健康保险的直接结算。依托“北京普惠健康保”特药清单动态调整机制，积极推动符合条件的上市创新药品纳入北京普惠健康保特药清单。
（七）加快补齐产业链供应链短板
围绕细胞与基因治疗产业上下游工业级关键原材料、试剂耗材、生产用核心装备等，引育一批具有自主知识产权和核心竞争力的供应链、产业链相关企业，开展工程化攻关，增强自主可控能力。鼓励高校院所、企业联合开发无血清细胞培养基、色谱填料、激活磁珠、细胞冻存液、细胞培养仪、自动化封闭式细胞处理系统，以及全封闭、自动化、一体化、全流程的国产化工艺设备，降低细胞与基因治疗产品生产成本。
（八）梯度培育优质企业群体
支持原创技术成果转化落地，培育一批初创企业和前沿技术企业。扶持一批发展潜力大的高成长性企业，支持其在原始创新和关键核心技术攻关等方面承担重大任务、扩增研发管线，促进企业发展壮大。鼓励创新企业在细分领域深耕厚植，加快成长为专精特新“小巨人”企业、隐形冠军等。聚集一批具有较强国际竞争力的细胞与基因治疗领军企业落地发展。
（九）积极推动政策先行先试
充分发挥“两区”建设与中关村先行先试政策叠加优势，积极开展外商投资准入试点工作，支持符合条件的外商投资企业从事人体干细胞、基因诊断与治疗技术开发和技术应用，以用于产品注册上市和生产。优化临床急需的细胞与基因治疗产品进口审批工作流程，提升北京临床急需的细胞与基因治疗产品供应保障能力。持续落实北京生物医药研发用物品进口“白名单”制度，及时更新细胞与基因治疗品种研发过程所需相关物品纳入通关“白名单”。深入推进北京市人类遗传资源管理先行先试试点，加强靠前指导和全程跟踪服务，进一步提高人遗项目申报效率。
（十）强化产业发展要素保障
[bookmark: _GoBack]发挥北京医药健康产业投资基金、财政资金、社会资本等引导支撑作用，加大对细胞与基因治疗产业的支持力度。加强企业上市服务，鼓励企业在北京证券交易所等资本市场申报上市。做好医药健康领域人才服务，实施科学家创业CEO人才特训班、医药高级研讨班、医疗卫生领域创新力培养计划等，引育技术开发、工艺生产、质量检测等产业亟需人才。针对细胞与基因治疗领域的产业项目，相关区政府强化空间供给，做好落地服务保障工作。
三、保障措施
（一）强化统筹协调。发挥北京市医药健康统筹联席会作用，强化统筹协调和监督落实，协调全市资源，加强服务的连贯性，促进产业发展。
（二）强化主动服务。强化主动服务意识，细化工作任务，提高精准服务效能，全力保障推动细胞与基因治疗的研发、生产、应用全流程。
（三）营造良好氛围。高标准举办细胞与基因治疗峰会、展会、学术会议等活动，促进信息交流、成果转化、品牌建设，加速释放细胞与基因治疗产业发展强劲活力。
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