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［摘要］  患者来源类器官（patient-derived organoid，PDO）是一种通过体外三维

培养系统构建的、能够高度模拟患者肿瘤特征的三维模型，常被称为“微器

官”。PDO不仅能重现患者肿瘤的遗传、表型及代谢多样性，还能有效地模拟肿

瘤微环境（tumor microenvironment，TME）和异质性，为探索肿瘤耐药机制、

疾病进展的动态过程、新型药物靶点的发现和功能验证提供了理想平台。在精

准医疗时代，PDO在指导临床用药决策、优化新药研发路径及重塑临床试验设

计等方面展现出巨大潜力。精准医疗的核心在于突破传统“一刀切”的诊疗模
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式，依据患者的基因、环境及生活方式等个体差异制订个性化治疗方案。随着基因组学和测序技术的发展，基于二代测序

（next-generation sequencing，NGS）的检测已成为精准医疗1.0版。然而，肿瘤的高度异质性、TME复杂性及现有检测技术

的局限性（如样本均质化、肿瘤细胞数量不足）限制了其在临床中的精准应用。PDO作为一类具有高保真度的体外三维模

型，谱写了精准医疗2.0版新篇章。PDO不仅是研究TME、药物耐药机制和发现新生物标志物的强大基础研究平台，而且

在临床转化中展现出巨大潜力。在临床前研究中，PDO被广泛应用于高通量药物筛选、联合用药策略探索及药物安全性评

估，能够高效地预测药物疗效、区分协同与拮抗作用，并评估对正常组织的毒性风险。在临床研究中，PDO的潜在应用场

景贯穿药物研发和个体化治疗的全过程，包括辅助首发适应证选择、剂量测算、受试者筛选、样本量计算及拓展药物新适

应证等。此外，PDO在预测过继性细胞免疫治疗［如嵌合抗原受体T（chimeric antigen receptor T，CAR-T）细胞治疗］效

果、评估放疗敏感性及与其他免疫细胞共培养以开发新疗法方面也具有独特价值。国内外已形成多项专家共识，致力于推

动类器官药物敏感性检测的标准化和临床应用。“1例类器官=1例患者”的理念正逐渐成为趋势，旨在通过PDO这一患者

“体外替身”的直接试药，克服基因组学信息的局限，实现更精准的个体化治疗指导。自2009年起步以来，类器官技术已

从构建基础模型，发展到与单细胞测序、微流控芯片、基因编辑等技术深度融合，模型复杂度和应用广度不断拓展。如今，

类器官技术在精准医疗、药物研发和再生医学等领域发挥着日益重要的作用。展望未来，随着模型优化、标准统一及临床

证据积累，PDO有望在肿瘤个体化治疗、新药研发中发挥更核心的作用，我们即将进入一个崭新的“类器官时代”。

［关键词］  患者来源类器官；三维培养；肿瘤微环境；精准医疗；临床转化
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［Abstract］ Patient-derived organoid (PDO) is a kind of three-dimensional models constructed through in vitro three-dimensional 

culture systems that can highly mimic the characteristics of patients' tumors, often referred to as "mini-organs". These models can 

not only recapitulate the genetic, phenotypic and metabolic diversity of patient tumors but also effectively simulate the tumor 

microenvironment (TME) and heterogeneity. They provide an ideal platform for fundamental research, including exploring tumor 

drug resistance mechanisms, studying the dynamic processes of disease initiation and progression and discovering and functionally 

validating novel drug targets. In the era of precision medicine, PDO demonstrates significant potential in guiding clinical medication 

decisions, optimizing new drug development pathways and reshaping the design of clinical trials. The core of precision medicine lies 

in moving beyond the traditional "one-size-fits-all" diagnostic and treatment model, instead formulating personalized treatment plans 

based on individual patient differences in genetics, environment and lifestyle. With advances in genomics and sequencing 

technologies, next-generation sequencing (NGS) -based testing has become version 1.0 of precision medicine. However, the high 

heterogeneity of tumors, the complexity of the TME and the limitations of existing detection technologies-such as sample 

homogenization and insufficient tumor cell content-hinder their precise clinical application. PDO, as a class of high-fidelity in vitro 

three-dimensional models, has opened a new chapter-version 2.0 in precision medicine. PDO serves not only as a powerful basic 

research platform for studying the TME, drug resistance mechanisms and discovering new biomarkers, but also exhibits tremendous 

potential in clinical translation. In preclinical research, PDO is widely used for high-throughput drug screening, exploring 

combination therapy strategies and assessing drug safety. They enable efficient prediction of drug efficacy, differentiation between 

synergistic and antagonistic effects, and evaluation of toxicity risks to normal tissues. In clinical research, the potential applications 

of PDO span the entire process of drug development and individualized treatment, including assisting in the selection of lead 

indications, dose estimation, patient screening, sample size calculation and expanding new drug indications. Furthermore, PDO 

demonstrates unique value in predicting the efficacy of cell therapies ［such as chimeric antigen receptor T (CAR-T) cell therapies］, 

assessing radiosensitivity and co-culturing with other immune cells to develop novel therapeutic approaches. Multiple expert 

consensus statements have been established both domestically and internationally, dedicated to promoting the standardization and 

clinical application of organoid drug sensitivity testing. The concept of "one organoid equals one patient" is gradually becoming a 

trend, aiming to overcome the limitations of genomic information by directly testing drugs on PDO as "in vitro avatars" of patients, 

thereby achieving more precise guidance for individualized treatment. Since its inception in 2009, organoid technology has evolved 
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from building basic models to deep integration with technologies such as single-cell sequencing, microfluidic chips and gene editing. 

The complexity and application breadth of these models continue to expand. Today, organoid technology plays an increasingly vital 

role in precision medicine, drug development and regenerative medicine. Looking ahead, with model optimization, standardization 

and the accumulation of clinical evidence, PDO is expected to play an even more central role in personalized cancer therapy and new 

drug development. We are on the verge of entering a new “organoid era”.

［Key words］ Patient-derived organoid; Three-dimensional culture; Tumor microenvironment; Precision medicine; Clinical 

translation

精准医疗的核心在于突破传统“一刀切”的

诊疗模式，依据患者的基因、环境及生活方式等

个体差异制订治疗方案，这是分子生物学和细胞

生物学研究成果的突破性临床实践。精准医疗的

发展根植于人类对基因组和疾病发生机理的持续

解析。1990年启动、2003年完成的人类基因组计

划，首次提供了全基因组水平的 DNA 序列信

息［1］。2006 年，美国启动了癌症基因组图谱

（The Cancer Genome Atlas，TCGA）计划［2］，此

后多国相继跟进。2015年，中美两国先后启动了

各自的精准医疗计划，旨在将基因组学研究成果

系统性地转化为临床实践［3］。

基于二代测序 （next-generation sequencing，

NGS） 检测结果指导临床用药被视为精准医疗

1.0版。例如，感染患者可通过宏基因组测序快

速筛查病原体，实现精准用药［4］，避免实验室病

原微生物培养造成的时间浪费和用药不当带来的

不良反应；肿瘤患者可通过特定基因变异位点筛

查，评估靶向治疗的适用性，从而显著提高用药

准确性［5-9］。同时，肿瘤基因检测结果也可用于

预测患者预后［10］。然而，在临床实践过程中，

诸多难题也逐渐显现，尤其在肿瘤治疗领域，恶

性肿瘤在细胞构成和遗传特征上具有显著异质

性［11-12］：肿瘤微环境（tumor microenvironment，

TME）中浸润着包括肿瘤细胞、正常细胞、免疫

细胞在内的多种组分［13］，这种异质性同样存在

于被检测样本中，而常规NGS技术的操作流程会

导致样本中肿瘤细胞的遗传特征被均一化后的样

本“抹平”［14］。而液体活检等检测手段则常受限

于样本中肿瘤细胞数量不足［15］，导致检测结果

无法全面反映肿瘤细胞的真实特征［16］。尽管单

细胞测序技术使在单个细胞水平解析基因表达特

征成为可能［17］，但其成本高、流程繁琐，难以

匹配临床检测的普适性需求。因此，发展能够更

有效地指导精准医疗的新型临床检测方法，成为

重要的研究方向。

类器官是一种来源于成体干细胞或多能干细

胞的，能够自发进行自我更新、自组织并分化形

成与来源组织高度相似、具有一定空间结构的体

外 三 维 细 胞 培 养 物［18］。 患 者 来 源 类 器 官

（patient-derived organoid，PDO） 特指由患者新

鲜肿瘤组织构建而成的类器官模型［19］，因其能

高度模拟来源组织而常被称为“微器官”［20］。

PDO能够很好地重现肿瘤组织的特征和异质性，

是研究 TME 及其在肿瘤发生、发展、免疫逃逸

等病理生理学过程中的作用及其调控机制的优异

模型［21］，也可以作为药物临床试验结果的预测

模型［22］。尤为重要的是，PDO能够高度模拟患

者肿瘤的分子亚型和空间异质性，从而可作为患

者的个性化“体外替身”，实现更精准、更具有

临床预测价值的药物筛选［23］。因此，基于PDO

体外药物敏感性检测指导的抗肿瘤治疗，被视为

精准医疗 2.0版。将类器官与现有高通量测序等

技术结合，能够系统解析肿瘤在异质性背景下的

分子表达谱特征［23-24］，具有极高的临床转化价

值。本文将就精准医疗 2.0版背景下，肿瘤类器

官在基础研究、临床实践及未来发展趋势等方面

的研究进展进行综述。

1　基础研究

1.1　针对TME的研究

TME在肿瘤的发生、发展和治疗应答中发挥

着至关重要的作用［25］，当前，单细胞测序是研

究 TME 中各组分分子表达特征的常用工具［26］，

但其存在成本高昂、数据处理复杂及细胞空间定

位信息缺失等局限。类器官技术则为研究 TME

提供了独特平台。

类器官不仅能模拟肿瘤细胞特性，还可通过

与免疫细胞、成纤维细胞和血管内皮细胞等共培

养，重建 TME 的复杂性［27］。例如，Dijkstra

等［28］利用结直肠癌和肺癌类器官与免疫细胞共

培 养 模 型 ， 研 究 了 程 序 性 死 亡 蛋 白 -1

（programmed death-1，PD-1） /程序性死亡蛋白配

体-1 （programmed death ligand-1，PD-L1） 等免

疫检查点抑制剂的作用机制，发现肿瘤细胞与免

疫细胞间的相互作用显著影响免疫治疗效果，为

优化免疫治疗策略提供了重要依据。

此外，类器官技术还广泛应用于探索 TME

中的其他组分。癌症相关成纤维细胞 （cancer-
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associated fibroblast，CAF） 是 TME 中的重要组

分［29］。Biffi等［30］在胰腺癌类器官模型中研究发

现，CAF通过特定信号转导通路促进肿瘤生长和

耐药，而靶向该通路可显著增强化疗效果。血管

内皮细胞是TME中的另一关键组分［31］，构建血

管化类器官是当前的研究热点［32-33］，并已取得多

项突破。例如， 2025 年 10 月发表于 Science 

Advances 的研究［34］，利用聚二甲基硅氧烷微孔

培养平台，成功实现了血管类器官与视网膜类器

官的融合，形成的血管化视网膜类器官中出现了

免疫细胞，并能对炎症刺激产生响应、形成内部

屏障。2025 年 5 月发表于 Development Cell 的研

究［35］首次建立了血管化胰岛类器官，证实内皮

细胞的存在能进一步促进胰岛β细胞成熟和胰岛

素分泌。这些研究不仅深化了对 TME 的理解，

还为探索针对TME的治疗策略提供了新的思路。

通过类器官技术，研究人员能够更全面地解

析 TME 的复杂性，深化对其在肿瘤进展和治疗

反应中作用机制的理解，为寻找针对 TME 的创

新疗法（如免疫治疗、抗血管生成治疗和靶向基

质细胞的治疗）奠定坚实基础，进一步推动肿瘤

精准医疗的发展［36］。

1.2　耐药机制研究

PDO是研究耐药机制的理想模型，通过对来

自经治患者的 PDO 进行分析，或在体外诱导耐

药，可以揭示关键的耐药通路。例如，本研究团

队的前期研究［37］探讨了肥胖相关TME在骨肉瘤

顺铂耐药中的作用机制，发现肥胖患者瘤周脂肪

细胞通过分泌糖蛋白A1BG，与骨肉瘤细胞内的

NAMPT相互作用并增强其稳定性，进而提升细

胞内 NA⁺水平，最终过度激活 PARP1/ATM 介导

的DNA损伤修复通路，导致顺铂耐药。为验证

A1BG/NAMPT/PARP1 信号轴的临床转化价值，

研究团队利用患者来源的骨肉瘤类器官模型进行

功能验证，证实脂肪细胞条件培养基或重组

A1BG蛋白均能显著诱导类器官对顺铂产生耐药

性。而联用 NAMPT 抑制剂（FK866）或 PARP1

抑制剂（奥拉帕利）则可有效地逆转此类耐药，恢复

类器官对顺铂的敏感性。该系列工作不仅揭示了肥胖

促进骨肉瘤化疗耐药的新机制，而且证明了类器官模

型在验证耐药机制和评估联合治疗方案中的高度可行

性和应用潜力［37］。上述发现为设计合理的联合治疗方

案提供了直接的临床前证据。

2　临床前及临床研究

2.1　临床前研究

在药物开发的临床前阶段，PDO已成为革新

性的研究工具。它们能够高效地模拟人体肿瘤的

异质性、组织架构及分子特征，为候选药物的初

步筛选和机制研究提供了强大平台 （图 1）。

2.1.1　高通量药物筛选 （high-throughput drug 

screening，HTDS）

研究人员可利用大规模建立的PDO生物样本

库，对化合物库或特定新药先导分子进行HTDS。

例如，有研究［38］利用 100个结直肠癌PDO进行

图1　类器官作为临床前和临床研究模型的模式图

Fig. 1　Schematic diagram of organoids as preclinical and clinical research models
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筛选，成功地鉴定出针对不同分子亚群的特异性

有效化合物，其体外药敏反应与患者来源的基因

突变特征高度吻合。这种基于PDO的筛选策略能

显著提高发现活性化合物的效率和针对性。

2.1.2　联合用药策略探索

联合用药是提高疗效、克服耐药的关键策

略。从药理学角度看，药物联合的效应主要包括

协同效应、相加效应和拮抗效应。理想的策略是

发现协同效应，竭力避免拮抗效应。

在临床研发中，监管机构［如美国食品药品

管理局（Food and Drug Administration，FDA）］

要求证明药物组合中每种药物对整体疗效的“贡

献性证据”，并确保整体临床获益大于药物叠加

可能带来的不良反应风险［39］。传统的临床开发

路径通常采用多臂随机、因子式设计的临床试

验，直接比较联合方案、各单药及标准治疗

（standard of care，SOC）的疗效和安全性，以此

确证每种成分的贡献并识别其相互作用性

质［39-40］。然而，在某些情况下（如单药活性有

限、存在快速耐药风险或基于伦理学考虑无法长

期使用单药治疗），采用完整的因子式设计可能

面临实践和伦理学挑战。为此，美国FDA监管指

南［39］指出，在启动联合开发前，应通过全面的

非临床活性表征或短期生物标志物临床研究，证

明联合方案相比现有疗法具有显著的治疗优势，

且其活性、持续应答（如延缓耐药）或安全性优

于各单药。在这一科学监管框架下，PDO模型展

现出独特的互补价值。

PDO高度仿生的特性，为在临床前阶段系统

评估药物组合的相互作用提供了理想平台。利用

PDO，研究人员可在体外精准区分协同效应、相

加效应和抵抗效应，并在此基础上精细优化给药

剂量、顺序和疗程，从而为后续临床研究提供坚

实的生物学依据和剂量选择参考。这一策略与美

国FDA监管指南［39］中强调的“需基于强生物学

原理与非临床证据支持联合用药必要性”的要求

高度契合。此外，对于部分单药活性有限或已批

准药物拓展新适应证的联合方案，PDO所提供的

高仿真药效和机制数据，亦有助于在早期降低研

发不确定性，为后续临床试验设计（包括可能采

用的外部数据参照或适应性设计）提供关键支

持。例如，一项开创性研究［41］利用结直肠癌肝

转移患者来源的类器官库，成功模拟并预测了临

床有效的联合方案，该研究通过测试伊立替康与

WNT通路抑制剂的组合，不仅鉴定出对特定基

因突变亚群有效的协同作用，也排除了某些产生

抵抗作用的不良组合。后续由PDO结果指导的干

预性临床研究实现了高达88%的阳性预测值，证

明了PDO在指导精准联合治疗、规避无效组合方

面的巨大潜力。上述结果表明，PDO模型能作为

一种高效的临床前外部数据源，为证明药物贡献

性提供早期可靠证据［39］。

2.1.3　药物安全性评估

药物安全性评估是新药研发的核心环节。临

床前未能充分识别或管理的药物毒性，常导致临

床试验中止或失败，成为制约新药成功上市的主

要原因之一。如何在药物进入临床前，系统、准

确地评估其安全性风险，是药物研发过程中必须

攻克的关键科学问题。例如，一项针对集落刺激

因子-1受体（colony-stimulating factor-1 receptor，

CSF-1R）抑制剂培西达替尼（pexidartinib）的Ⅱ
期新辅助治疗研究［42］，由于出现1例严重的胆管

消失综合征并需肝移植，研究被迫提前终止，凸

显了在药物开发早期加强对潜在器官毒性进行合

理评估和预警的重要性。

类器官技术为在临床前阶段系统评估抗癌药

物对正常组织的毒性提供了生理相关性强、可预

测性高的体外模型平台［43］。基于类器官的安全

性评价策略主要围绕以下两种路径展开：

⑴ 靶器官/特定关注毒性评价路径：针对特

定高风险器官（如病灶所在器官或药物靶点富集

器官）的毒性评价，可采用该路径。例如，构建

“靶器官类器官配对模型”，即同时使用来源于同

一患者的肿瘤类器官及其对应的正常组织类器官

并进行平行药物敏感性测试［44］；选择能有效地

杀死肿瘤细胞但对正常组织损伤小、安全窗口宽

的药物，而剔除选择性较低、在杀伤肿瘤的同时

也会严重损伤正常组织的药物；在涉及免疫调节

机制的药物开发中，可构建“靶器官类器官+免

疫微环境”共培养体系［45］，模拟药物在特定组

织微环境中的免疫介导毒性。通过定量检测组织

损伤标志物、免疫细胞浸润及细胞因子释放等指

标，从而对特定器官的毒性风险进行精准评估和

机制阐释。

⑵ 系统性毒性评价路径：针对全身主要器官

和系统的毒性评价，可采用该路径。例如，构建

覆盖主要脏器（如肝脏、心脏、肾脏、肠道、皮

肤等）的正常类器官“生物样本库”，将候选药

物同时作用于这些类器官并进行高通量筛选，可

以快速识别药物对哪些器官有潜在的脱靶毒性。

随着微流控和芯片技术与类器官技术的结合［46］，

目前可以在芯片上对疾病模型类器官和正常器官
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类器官进行同步培养。这种“器官芯片”系统能

在评价药物疗效的同时，评估药物的吸收、分

布、代谢和排泄过程及对正常组织的毒性［47-48］，

实现更全面的临床前安全性评价。

2.2　临床研究

当前，PDO已成为临床研究的重要助力。由

于其优越的组织仿真性和遗传一致性，基于PDO

的药物敏感性检测能够为患者个性化治疗决策提

供指导，因此可作为理想模型用于辅助临床研究

设计［49-50］（图1）。

2.2.1　首发适应证选择

为抗癌新药选择首发适应证，是药物研发中

关键的战略决策之一，直接关系到临床试验的成

败和产品的商业前景。

传统方法基于药物的靶点和作用机制，结合

临床需求、市场潜力等多方面因素进行综合考量

和战略决策。例如，PD-1抑制剂纳武利尤单抗首

发适应证选择了恶性黑色素瘤，因为该癌种免疫

原性强，并且当时晚期患者缺乏有效的治疗手

段，因此易于观察到疗效，从而成功地验证了

PD-1 通路在人体内的作用［51-52］；人表皮生长因

子受体 2 （human epidermal growth factor receptor 

2， HER2） - 抗 体 药 物 偶 联 物 （antibody-drug 

conjugate，ADC） 药物恩美曲妥珠单抗选择在

HER2阳性乳腺癌后线治疗中首发，因其靶点明

确，在经多线治疗失败的患者中仍能显示出显著

疗效，迅速证明了其技术平台的价值［53］。

然而，首发适应证选择失败的风险极高。例

如，TIGIT 抑制剂替瑞利尤单抗 （tiragolumab）

在联合PD-L1抑制剂阿替利珠单抗用于PD-L1高

表达晚期非小细胞肺癌 （non-small cell lung 

cancer，NSCLC）一线治疗的Ⅲ期研究［54］中未

达预期终点；其联合方案用于广泛期小细胞肺癌

一线治疗的Ⅲ期研究［55］也已宣告失败。尽管早

期Ⅰ期研究进行了肿瘤类型筛选［56］，但未能提

供可靠的疗效数据以确认适应证，导致后续开发

受阻［57-59］。莫利布雷塞（molibresib）在一项Ⅰ/

Ⅱ期临床研究［60］的所有肿瘤类型中均未能达到

预设的疗效终点，而在另一项Ⅰ/Ⅱ期临床研

究［61］中虽显示出疗效，但伴有显著的胃肠道及

血小板毒性，限制了其临床应用。

采用覆盖多种肿瘤类型的PDO生物样本库，

可以预先对药物的抗肿瘤效果进行测试，筛选出

对药物最为敏感的肿瘤类型或疾病特征，从而显

著提高首发适应证选择的成功率。

2.2.2　药物剂量测算

在常规的新药Ⅰ期临床试验中，人体起始剂

量通常根据动物实验数据换算和人工智能

（artificial intelligence，AI） 模型预测得出［62］。

但动物与人体存在差异，AI预测也可能与实际情

况不符。PDO模型则凭借其高度人体仿真性和高

通量特点，可在剂量爬坡试验正式开始前进行先

期预测，从而帮助研究人员设计更为科学的临床

研究方案，更高效地推进临床试验开展，并避免

受试者因药物剂量过大而出现机体损伤。

2.2.3　受试者筛选

既往研究［63］证实，类器官药物敏感性检测

具有较高的阳性预测值和极高的阴性预测值，因

此可用于遴选临床研究的入组患者，将有希望获

益的患者纳入研究，同时排除获益可能性低的患

者。这将有助于提高研究成功率、避免资源浪费

并降低受试者风险。尽管这一做法尚未普及，但

随着证据积累，其应用前景广阔。

在美国加利福尼亚大学洛杉矶分校的乔恩森

综合癌症中心 （Jonsson Comprehensive Cancer 

Center，JCCC） 申办的一项Ⅰ/Ⅱ期、单中心、

概念验证性注册临床试验（NCT02756130）中，

Birinapant 联合卡铂被用于治疗复发性高级别浆

液性卵巢癌患者。2016年4月，该临床试验首次

注册时创新性地将体外的PDO生物测定结果作为

纳入和排除标准之一，即“参与者必须接受影像

引导下的活检以获取新鲜组织，用于体外类器官

生物测定及两项生物标志物检测；仅体外类器官

生物测定结果为阳性的肿瘤患者方可入选本临床

试验；该生物测定结果为阴性的患者将被视为筛

查失败，不得参与本临床试验”。该注册临床试

验的设计思路值得借鉴：将“类器官药物敏感性

阳性”作为入组门槛，采用功能性精准医学的典

范设计，精准回应了“如何避免在无效人群中浪

费临床资源”的临床核心痛点。

本研究团队近期开始了一项多中心、单臂、

Ⅱ期临床研究 （注册号：ChiCTR2600115969）

的招募工作，旨在评价脂质体多柔比星联合阿得

贝利单抗治疗SOC失败的经典型骨肉瘤患者的有

效性及安全性。该研究采用了类似设计，即在入

选标准中列出“完成类器官药物敏感性检测且多

柔比星+阿得贝利单抗方案抑瘤率≥50%”。

2.2.4　样本量计算

在基于类器官平台的临床试验设计中，利用

类器官药物敏感性试验获得的药效学数据来计算

样本量，是一种能够提升试验成功率和资源利用
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效率的创新策略。

具体而言，研究人员在临床试验正式启动

前，会先利用涵盖目标适应证的PDO进行体外药

物敏感性筛选。通过对比新药治疗组与SOC对照

组在类器官模型上的药效差异（如肿瘤细胞杀伤

率、增殖抑制率或类器官大小变化等指标），可

以量化出该药物在特定人群中的预期“疗效增

幅”。这一源自高度模拟人体环境的临床前数据，

相较于传统的动物模型或历史数据，能为样本量

估算提供更为可靠和个性化的效应值输入参数。

采用此效应值，再结合预设的统计学显著性水平

和检验效能，研究人员便能够通过标准的统计学

公式，更精确地计算出达到研究终点所需的最低

患者数量。

2.2.5　拓展新适应证

对于已上市或处于研发后期的药物，探索其

新的适应证是最大化其临床和商业价值的关键策

略。这一过程既蕴含巨大机遇，也伴随显著

风险。

以近期备受关注的依沃西单抗 （一种靶向

PD-1/VEGF 的 双 特 异 性 抗 体） 为 例 ， 基 于

HARMONi-A 研究［64］，该药在中国获批用于表

皮 生 长 因 子 受 体 （epidermal growth factor 

receptor，EGFR）突变阳性且既往接受过EGFR-

酪氨酸激酶抑制剂 （tyrosine kinase inhibitor，

TKI） 治疗的 NSCLC 患者。随后在Ⅲ期研究

HARMONi-2［65］中取得突破性成果，作为一线

治疗，依沃西单抗在与帕博利珠单抗头对头比较

中，显著改善了 PD-L1 阳性晚期 NSCLC 患者的

无进展生存期（progression-free survival，PFS）。

这项研究成功地将该药的适用人群从一个特定的

经治突变群体，拓展至更为广泛的初治免疫治疗

敏感人群，不仅体现了药物价值的延伸，而且极

大地提振了业界对国产创新药研发的信心。

然而，新药上市后拓展适应证的尝试常面临

失败。例如，基于 KEYNOTE-059 单臂Ⅱ期研

究［66］的客观缓解率数据，帕博利珠单抗通过美

国 FDA的加速批准途径，于 2017年获准用于三

线治疗复发性局部晚期或转移性胃或胃食管结合

部腺癌患者。然而，关键的验证性Ⅲ期临床试验

KEYNOTE-061［67］结果显示，与标准紫杉醇化

疗相比，帕博利珠单抗未能显著改善患者的总体

生存期，未能达到其主要终点。由于后续研究未

能验证其预期的临床效益，默沙东公司于2021年

主动从美国市场撤回了该适应证［68］。这一案例

凸显了在投入大规模Ⅲ期临床试验前，对药物在

新适应证中的疗效进行更可靠预测的迫切需求。

此时，PDO模型的预测价值便凸显出来。利

用涵盖多种癌种的大规模PDO生物样本库，可以

测试药物对不同肿瘤类型、不同治疗场景（如单

药或联合）下的疗效，并模拟与SOC的头对头比

较，从而在开展昂贵且耗时的Ⅲ期临床试验前，

更高效、可靠地发现潜在的新适应证，降低拓展

适应证失败的风险。例如，本研究团队采用PDO

生物样本库检测了帕博利珠单抗与依沃西单抗在

不同肿瘤中的杀伤效果，发现依沃西单抗在

NSCLC PDO中显示出明显优于帕博利珠单抗的

杀伤效果（图 2，数据未发表），与HARMONi-2

临床研究［65］的结果一致。

图2　采用PDO对比依沃西单抗与帕博利珠单抗的体外抗肿瘤效果

Fig. 2　Comparison of the in vitro antitumor efficacy between ivonescimab and pembrolizumab using PDO

The overall efficacy of the two drugs across different tumor types showed no significant difference (A). However, ivonescimab demonstrated 
significantly superior killing effects compared to pembrolizumab in non-small cell lung cancer (B and C). Live cells were labeled with green 
fluorescence (calcein-AM), and dead cells were labeled with red fluorescence (propidium iodide). Scale bar=500 µm. The tumor inhibition rate was 
calculated using the formula: (1-green fluorescence intensity in the experimental group/green fluorescence intensity in the control group) ×100%. 
NS: No significance; ****: P<0.05.
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ChiCTR2600115969 研究属于采用 PDO 拓展

药物适应证/寻找配伍药的代表性应用案例。该

研究聚焦于骨肉瘤的治疗困境：蒽环类药物（如

多柔比星）是指南推荐的标准一线治疗，但其耐

药后缺乏有效方案；而免疫检查点抑制剂

（immune checkpoint inhibitor， ICI） 在骨肉瘤中

的适应证尚不明确，国内最新指南［69］仅推荐在

高 度 微 卫 星 不 稳 定 性 （high microsatellite 

instability， MSI-H） /错 配 修 复 缺 陷 （deficient 

mismatch repair，dMMR） 阳性或高肿瘤突变负

荷 （high tumor mutation burden，TMB-H） 的骨

肉瘤患者中使用（Ⅱ级推荐，3类）。本研究团队

前期的真实世界研究发现，基于骨肉瘤PDO的药

物敏感性检测提示，蒽环类药物联合PD-L1抑制

剂具有明显的杀伤效果，而该方案的临床活性也

在部分患者中得到初步验证（数据未发表）。

基于上述PDO模型提供的强有力预测和初步

临 床 线 索 ， 我 们 前 瞻 性 地 设 计 了

ChiCTR2600115969 研究。该研究首次在临床注

册试验中探索脂质体多柔比星联合阿得贝利单抗

这一全新组合方案在骨肉瘤患者中的疗效和安全

性。这项研究具有双重意义：一方面，旨在为成

熟的基石化疗药物（多柔比星）寻找能提升其疗

效的新型配伍药物（ICI）；另一方面，也为新型

免疫治疗药物（阿得贝利单抗）拓展其在骨肉瘤

这一全新适应证中的应用提供高级别循证医学证

据。这完美诠释了如何利用PDO这一先进的临床

前工具，从“老药新用”和“新药拓展”两个维

度，高效、合理地驱动新适应证的探索和验证，

有望为缺乏有效治疗选择的患者群体开辟新的治

疗路径。

2.3　已开展的类器官相关临床试验

近年来，涉及PDO的临床试验注册数量急剧

增长。截至 2026 年 1 月底，在 ClinicalTrials.gov

上注册的类器官相关临床试验已达 331 项 （图

3），涉及癌种以乳腺癌、结直肠癌、胰腺癌和肺

癌居多，凸显了PDO在癌症研究和转化应用中日

益增长的重要性。

第一项临床试验是美国梅奥诊所于2014年注

册的一项观察性研究（NCT06217874），计划招

募 5 000例乳腺癌患者，并从原发肿瘤和转移瘤

中培养出 PDO，目前该临床试验正在进行。自

2014 年以来，涉及 PDO 的临床试验注册数量逐

年增加，这些研究大多处于招募患者阶段，兹节

选部分已完成的PDO相关临床试验如下：

① NCT04859166（预测治疗响应的前瞻性原

发性人类肺癌类器官）：使用肺癌患者的PDO来

预测肿瘤对各种治疗方案的响应。

② NCT04371198 （直肠癌患者来源的类器

官）［70］：由美国杜克大学进行，成功地从患者活

检组织中构建类器官（成功率达 88%），并用于

标准护理和HTDS，证明了不同样本间药物敏感

性的差异以及在临床相关时间窗（2周）内完成

药筛的可行性。

③ NCT04342286（构建可复制的人肾癌类器

官培养模型）：由中国香港中文大学发起，旨在

利用人肾癌组织建立可靠的类器官培养模型

平台。

图3　截至2026年1月底，美国clinicaltrials.gov网站注册的类器官相关临床研究及在不同疾病模型中的分布情况

Fig. 3　Distribution of organoid-related registered clinical studies across various tumors in the US clinicaltrials.gov database， as of end of 

January 2026

Cancers with a higher number of ongoing organoid-related clinical studies include breast cancer, colorectal cancer, pancreatic cancer and lung cancer.
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④ NCT03307538（不可切除肝门部胆管癌的

立体定向放疗，STRONG）［71-72］：评价立体定向

放疗联合化疗用于不可切除肝门部胆管癌的安全

性和有效性，并使用PDO研究肿瘤生物学特征及

疗效。

⑤ NCT04072445 （评估曲氟尿苷/替吡嘧啶

联合伊立替康治疗胆道癌）［73］：由美国梅奥诊所

进行，使用PDO测试药物响应，提供个性化治疗

方法。

总体而言，这些临床试验旨在测试从不同类

型的肿瘤样本或病灶中建立PDO的可行性，评估

其与原始组织的遗传和药物敏感性相关性，并探

索新的治疗方法。在这些已注册的临床试验中，

部分专注于构建来自各种癌症类型的PDO生物样

本 库 ， 例 如 ， 乳 腺 癌 相 关 （NCT05464082、

NCT06315868、NCT05134779、NCT05404321［74］

和NCT05317221），肺癌相关 （NCT04859166），

结直肠癌和肝细胞癌相关（NCT05384184），肝

癌、胆道肿瘤和胰腺癌相关 （NCT02436564），

神经内分泌肿瘤相关（NCT04927611），胰腺癌

相关（NCT05727020和NCT06246630）［75］，多种

肿 瘤 相 关 （NCT06077591、 NCT05734963、

NCT03896958 和 NCT06350539），妇科肿瘤相关

（NCT06155370），卵巢癌相关（NCT06229522），

脑 胶 质 瘤 相 关 （NCT04865315）， 肾 癌 相 关

（NCT04342286） ， 多 发 性 骨 髓 瘤 相 关

（NCT03890614）。

在已注册的PDO相关临床试验中，涉及各种

癌症的建模，最常见的是乳腺、结直肠、胰腺和

肺癌。大多数注册临床试验（30%）招募的患者

数量规模为 21~50例。这些试验大多数是观察性

的（70% 左右），少数是干预性的（不足 25%），

而这些干预性临床试验侧重于预测患者的治疗响

应。在干预性试验中，5个处于临床试验Ⅰ期，2

个处于Ⅰ/Ⅱ期，20个处于Ⅱ期，7个处于Ⅲ期，

剩余24个未明确。

涉及类器官的临床试验除了将类器官药物敏

感性检测用于指导患者用药外，还有相当一部分

用于病理学微环境、疾病发生、发展的分子机制

等基础研究［76-77］，如试验 NCT06355700 侧重于

开发肝细胞癌类器官，并检测其与宿主肠道微生

物群和外周血单个核细胞的整合情况。试验

NCT04868396旨在从原发性胶质瘤中构建患者来源

的类器官培养物，以探索导致原发性和复发性胶质瘤

侵袭性生长和耐药性的机制。试验NCT05571956旨

在同时构建胰腺导管腺癌类器官和CAF的共培养，以

研究胰腺癌TME。试验NCT05577689旨在开发一个

转化研究平台，利用PDO鉴定转移性前列腺癌的新型

药物治疗靶点。试验NCT05038358计划研究免疫微

环境在化疗耐药的结直肠癌PDO中的作用。

中国最早进行类器官临床试验的时间是2017

年（图4），此后，注册类器官临床试验的数量逐

渐上升，2025年迎来爆发式增长。

总体而言，这些已注册的临床试验已证明

PDO构建的可行性、与源肿瘤的高度一致性，以

及其在指导个性化治疗和深化生物学理解方面的

巨大潜力，满足了临床对更优预测模型的迫切

需求［78］。

3　生物标志物开发和验证

类器官技术在生物标志物的开发和验证中发

挥着越来越重要的作用，为肿瘤精准治疗提供了

关键的科学依据［79］。生物标志物是能够预测患

者对特定治疗反应或预后的分子特征，如

BRCA1/2突变可作为乳腺癌的预后标志物，用于

判定肿瘤是否会复发［80］。前列腺特异性抗原

（prostate-specific antigen，PSA）是前列腺癌的预

测标志物，这一蛋白的表达升高预示着罹患前列

腺癌的风险增加［81］。

类器官模型能够高度模拟患者肿瘤的生物学

特性，因此成为发现和验证生物标志物的理想平

台［79］。例如，在结直肠癌中，研究人员利用来

源于 KRAS 突变患者的类器官模型验证了 KRAS

突变与抗EGFR治疗耐药性之间的关联［41］。与此

相似，在 NSCLC 中，类器官模型被用于验证

EGFR突变对奥希替尼等靶向治疗药物敏感性的

预测价值［82］。

此外，类器官技术还能够帮助研究人员发现

图4　截至2025年中国临床试验注册中心相关类器官研究情况

Fig.4　Relevant organoid clinical research status in China’s 

Clinical Trial Registration Center as of 2025

213



汤 璇，等　精准医疗时代下的肿瘤类器官研究进展

新的生物标志物。例如，在乳腺癌研究［83］中，

类器官模型被用于筛选与内分泌治疗耐药性相关

的分子标志物，发现PI3K/AKT信号转导通路的

激活与耐药性密切相关。这些发现不仅为探索新

的靶向治疗策略提供了依据，还为临床试验中的

患者分层和个性化治疗提供了重要参考。通过类

器官模型的广泛应用，研究人员能够更高效地识

别和验证与治疗反应相关的生物标志物，从而推

动肿瘤精准医疗的发展。

4　临床转化

精准医疗的终极目标，是依据每例患者独有

的肿瘤生物学特征，为其制订能够真正实现临床

获益的个体化治疗方案。然而，基于基因组学信

息指导患者用药的方法，在整体上仅能使约10%

的患者获益［84］，其局限性在于大多数基因组变

异的功能未知，且靶向治疗的成功高度依赖于具

体的生物学背景。

以类器官药物敏感性检测为典型代表的功能

性精准医疗，通过构建肿瘤模型作为患者“替

身”进行体外试药［20］，能够根据个体情况直接

探测肿瘤的药物敏感性弱点，从而为精准医疗开

辟了令人振奋的新途径。

目前，PDO的药物敏感性与患者临床疗效之

间的相关性已在多种癌症类型中得到证实［85］。

例如，2018年，英国伦敦癌症研究所的一项涉及

14例转移性胃肠肿瘤患者的研究［41］显示，在预

测患者对靶向药物或化疗药物的响应方面，PDO

药物敏感性检测结果获得 100% 的灵敏度、93%

的特异度、88%的阳性预测值和 100%的阴性预

测值。

尽管应用前景广阔，但将PDO药物敏感性响

应与患者预后有效关联起来的高质量研究数据仍

然有限，急需更多大规模前瞻性研究加以证实。

为推动PDO药物敏感性检测的规范化临床应用，

国内外专家已制定了多项共识，其中中国学者贡

献卓著。《类器官药物敏感性检测指导肿瘤精准

治疗临床应用专家共识 （2022 年版）》［86］ 和

《肿瘤类器官诊治平台的质量控制标准中国专家

共识（2022 年版）》［87］这两部中文专家共识为

中国类器官技术在临床的规范化应用提供了标准

和指导，由Xiang等主笔的国际共识［36］，则详细

阐述了将基于PDO的药物敏感性检测纳入临床研

究和实验室自建检测（laboratory developed test，

LDT）的方案，被公认为当前类器官应用于肿瘤

精准治疗的重要理论依据。

对当前共识进行综合分析可以发现，它们在

多个核心问题上达成了一致：首先，均认可PDO

模型因其高度保留了原始肿瘤的病理生理学特

征，在指导肿瘤精准治疗，特别是为晚期、耐药

或难治性患者制订个体化方案方面具有独特价

值［36，86-94］；其次，都强调多学科团队在解读药

物敏感性结果、结合患者临床和分子病理学信息

作出最终治疗决策中的关键作用［86，93-94］；最后，

均指出将PDO药物敏感性检测转化为临床常规应

用，仍需更多大规模前瞻性研究来验证其预测效

能，亟待建立标准化的培养、质控及评价

体系［89，91，94］。

与此同时，这些共识也根据发布年份、聚焦

的瘤种和侧重点呈现出显著差异。早期的共识主

要着眼于建立通用的临床应用框架和质量控制标

准［86-87］。随着技术发展，近期的共识则更加深入

和细化：一方面，从泛癌种共识逐步发展为针对

特定癌种的专家共识，如肺癌［88］、宫颈癌［89］、

子宫内膜癌［90， 92］、卵巢癌［91］、脑胶质瘤［93］和

甲状腺癌［94］等，并针对不同癌种提出了更具特

异性的建库、药筛及临床转化建议；另一方面，

共识关注的技术复杂性也在提升，从最初的单纯

化疗、靶向药物敏感性检测，拓展到对免疫治

疗、放疗及联合用药方案的评估，并强调了构建

免疫共培养和血管化类器官等更复杂模型的重要

性［89，91］。这些日益丰富和深入的专家共识，为

“1 例类器官=1 例患者”这一理念的临床转化和

应用提供了重要的理论依据和实践指导。

这一理念同样延伸至前沿的细胞治疗领

域［95］。PDO 模型可用于预测嵌合抗原受体 T

（chimeric antigen receptor T，CAR-T） 细胞免疫

治疗对特定患者分层施治的疗效，并优化联合治

疗策略［96］。例如，Chiriaco等［97］设计了两种结

构不同的MET-CAR构建物，并基于此结构开发

了两种MET-CAR-T细胞，这些CAR-T细胞能够

应用于 MET 高表达的肿瘤，并利用不同的过表

达 MET 的肿瘤类器官模型来评估这两种构建物

的抗肿瘤效果，发现这两种MET-CAR-T细胞都

能克服对 MET 小分子靶向治疗药物的耐药性，

而且它们的抗肿瘤活性与MET表达水平相关。

除了CAR-T疗法，肿瘤类器官还能与其他类

型的免疫细胞共培养，相关研究有望进一步拓宽

现有的实体瘤免疫疗法。例如，将肿瘤类器官与

自然杀伤（natural killer，NK）细胞共培养，用

于研究癌细胞如何逃避NK细胞介导的免疫监视，

这种方法最终确定了一种可用于避免转移性复发

的NK细胞导向疗法［98］。2023年eBioMedicine发
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表的一篇研究［99］结果显示，来源于黑色素瘤患

者的肿瘤组织能够在体外经培养形成包含肿瘤浸

润淋巴细胞（tumor infiltrating lymphocyte，TIL）

的 PDO，这一模型可用于研究 TME 的抑制效应

并筛选能够通过解除这一效应从而增强TIL杀伤

肿瘤能力的药物。

5　热点和变迁

2009年作为现代意义上的类器官元年，揭开

了类器官研究和应用发展的序幕。第 1个 10年，

是实现类器官从无到有、缓慢发展的10年，主要

特点是：① 技术上，以建立和完善各种类型的类

器官培养体系为主；② 模型复杂度上，以构建单

纯类器官为主，缺乏微环境、血管化等体系支

撑；③ 应用上，以构建疾病模型、建立类器官样

本库为主。在此期间，各种正常及疾病（包括肿

瘤）组织来源的类器官纷纷面世，为后续大规模

应用创造了条件。进入第2个10年，类器官技术

蓬勃发展，其应用范围和深度不断拓展，主要特

点是：① 技术上不断迭代，类器官开始与单细胞

测序、基因编辑、微滴及微流控等技术结合，极

大地推动了类器官的广泛应用；② 模型复杂度

上，血管化、微环境类器官不断完善，进一步提

升了 PDO的仿真度；③ 应用上，类器官在精准

医疗、药物研发、再生医学等领域取得突破，一

个属于类器官的时代已然来临。

对PubMed类器官关键词进行热度分析并对

比前后 10 年变化，有助于把握类器官发展的脉

络，从而更好地利用类器官来服务于基础研究和

精准医疗。

5.1　类器官文献百大关键词对比分析

将类器官文献发表时间分为第 1 个 10 年

（2009—2018 年） 和第 2 个 10 年 （2019 年至今）

并统计关键词的词频热度。第1个10年百大关键

词总词频为 1 766 次，而第 2 个 10 年至今已有

11 902次（总词频增加5.7倍），反映了类器官文

献数量上的急剧增加。排在前 2 位的均为

“organoid （s）”和“stem cell （s）  ”，与类器

官起源于干细胞这一事实相符。前 10 年排在前

10位的关键词还包括“intestinal stem cell （s）”

“tissue engineering”“pluripotent stem cell （s） ”

“3D culture”“cancer”“intestinal organoid （s）”

“induced pluripotent stem cell （s） ”“intestine”，

说明这一时期与类器官相关的研究主要关注类器

官的起源和培养，而肿瘤和肠道类器官是使用最

多的研究模型。第2个10年排在前10位的关键词

还 包 括 “brain organoid （s） ”“colorectal 

cancer”“drug screening”“intestinal organoid 

（s） ”“pluripotent stem cell （s） ”“tissue 

engineering”“cancer”“disease modeling”，药物

筛选和疾病建模受到热捧，说明类器官相关研究

开始更加注重应用，而脑、结直肠癌、肠道及肿

瘤类器官是使用最多的研究模型。

5.2　类器官模型的演变

第1个10年类器官百大关键词中，类器官来

源的正常组织包括肠道（104 次）、脑（30 次）、

肺 （21 次）、肾 （21 次）、视网膜 （10 次）、肝

（16 次）、胰腺 （8 次）、乳腺 （8 次） 和胃 （6

次），疾病模型包括肿瘤（48次）、结直肠癌（32

次）、炎性肠病（16次）、胃癌（13次）、纤维化

（12次）、炎症（10次）、胰腺癌（8次）、小头症

（7次）、乳腺癌（7次）、溃疡性结肠炎（6次）、

前列腺癌（6 次）和肥胖症（6 次）。相比之下，

第2个10年类器官百大关键词中，类器官来源的

正常组织包括脑（456次）、肠道（365次）、视网

膜 （190 次）、肾 （165 次）、肝 （161 次）、肺

（105 次）、心脏 （51 次） 和子宫内膜 （48 次），

而疾病模型包括肿瘤（338次）、结直肠癌（238

次）、新冠病毒/新冠肺炎 （150 次）、胰腺癌

（112 次）、乳腺癌 （101 次）、纤维化 （92 次）、

胃癌（85次）、炎症（83次）、胶质母细胞瘤（82

次）、卵巢癌（67次）、炎性肠病（67次）、前列

腺癌 （51 次）、肺癌 （48 次） 和阿尔茨海默病

（40次）。第2个10年中，类器官模型除了关键词

总词频显著增加之外，脑取代肠道成为热度最高

的正常类器官模型，视网膜的热度也显著上升，

心脏和子宫内膜进入百大关键词，而胰腺、乳腺

和胃则退出百大关键词。肿瘤和结直肠癌仍然是

研究热度最高的类器官疾病模型，胰腺癌、乳腺

癌排名显著上升，胶质母细胞瘤、卵巢癌、肺癌

和阿尔茨海默病进入百大关键词，新冠肺炎流行

期间类器官模型受到高度关注并进入百大关键

词，而小头症、溃疡性结肠炎和肥胖症则退出百

大关键词。除此之外，PDO（161次）进入前20。

上述结果表明，类器官在功能复杂的重要脏器如

脑、视网膜和心脏以及缺乏研究模型的疾病如胶

质母细胞瘤、阿尔茨海默病等学科中发展迅速；

而由于 PDO （主要指肿瘤类器官）在组织病理

学、遗传学及异质性等方面的高度保真性，其在

个体化、精准化医学方面表现优异，因此各种肿

瘤类型来源的类器官模型受到极大的关注。

5.3　类器官技术的演变

第 1个 10年类器官百大关键词中，干细胞、
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肠道干细胞、多能干细胞、3D 培养、诱导多能

干细胞、类器官培养、胚胎干细胞等关键词居于

前列，微流控 （21 次）、生物打印 （14 次）、

CRISPR/Cas9 （11 次） 和 organ-on-a-chip （7 次）

是关注度较高的新技术。第2个10年中，除了干

细胞和培养相关的关键词之外，organ-on-a-chip

（102 次） 排 名 显 著 上 升 ， TME （158 次）、

ScRNA-seq （97 次）、血管化 （57 次）、共培养

（56次）、蛋白质组学（41次）进入百大关键词，

微流控（124次）、生物打印（119次）依然保持

热度。上述结果表明，进入第2个10年以来，技

术上已经从单纯培养类器官扩展为与其他热门技

术相结合，类器官平台更加完善，共培养技术、

血管化技术、微环境重建技术、微流控技术展现

出巨大潜力。在新技术的加持下，利用类器官研

究肿瘤细胞-间质细胞相互作用成为新的热点。

5.4　类器官应用的发展

第1个10年类器官百大关键词中，疾病模型

（28 次）、再生医学 （23 次）、个体化医学 （22

次）、药物筛选（17次）、精准医学（13次）、发

育（13 次）、药物开发（10 次）和药物发现（8

次）是关注度较高的类器官应用方向。第2个10

年中，药物筛选（233次）排名显著上升并成为

热度第 5 的关键词，精准医学（155 次）排名上

升至第16，免疫治疗（93次）、化疗（51次）和

细胞治疗（44 次）进入百大关键词，疾病模型

（231次）、再生医学（144次）、个体化医学（135

次）、发育（90次）和药物发现（78次）依然保

持热度。此外，神经发育 （59 次）、转移 （58

次）、耐药 （57 次）、代谢 （50 次）、衰老 （40

次）和异质性（39次）等方向也备受关注。上述

结果表明进入第2个10年以来，作为卓越的体外

药物筛选平台，类器官在个体化、精准化医疗及

药物研发中的作用得到普遍认可，并且广泛用于

包括化疗、免疫治疗、细胞治疗在内的筛选。除

此之外，类器官还开始广泛应用于基础研究

领域。

6　总结及展望

21世纪是生物学的世纪，随着人类基因组计

划的实施及完成，以基因检测和靶向治疗为代表

的精准医学时代已然来临。而类器官技术的兴起

和蓬勃发展，标志着我们已经进入了一个崭新的

类器官时代。尽管类器官在培养标准化和质量控

制体系方面尚未形成统一的国际标准，但各国不

断推出的相关团体标准，体现了该领域研究正日

益深入。为构建更接近人体真实生理学环境的复

杂模型，如血管化、免疫化的类器官系统，研究

者持续推进技术创新，极大地丰富了类器官的类

型和功能。与此同时，基于PDO的药物敏感性检

测和临床疗效一致性的大规模前瞻性研究陆续展

开，进一步彰显了类器官技术在转化医学中的巨

大潜力和快速发展态势。把握时代发展脉搏，积

极推进类器官的应用和发展，将极大地促进精准

医学、药物研发、再生医学等领域的发展，最终

惠及全人类。
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