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摘要

n AAV载体是基因治疗领域最常使用的病毒载体

之一

腺相关病毒载体可将健康的基因拷贝运送到患者

的细胞中，其应用潜力已经得到了大量的验证。

AAV属于细小病毒科，是一个由直径约26nm的无

包膜二十面体蛋白质衣壳和约4.7kb的单链DNA基

因组组成。野生型AAV基因组包含Rep、Cap和aap

三个基因

n 全球基因疗法发展历史悠久，但AAV基因治疗

仍然处于较新的赛道，国内企业近年来大量涌

入

AAV基因疗法在罕见病领域展现出的良好应用前景，

目前该领域已吸引了一大批药企入局，包括Spark、

Regenxbio、uniQure、BioMarin、信致医药、至善

唯新等。全球AAV基因治疗已有三个上市药物，全

球200+件临床申请，国内有多款AAV药物获批进

入临床

n 中国AAV基因治疗市场百家争鸣，行业加速发

展已是大势所趋

中国AAV基因治疗行业无论从上市产品和在研管线

等维度均相较于海外其他国家起步晚。但整体而

言已经呈现“百家争鸣”的大趋势。2010年至今，中

国本土AAV基因治疗企业如雨后春笋般拔地而起，

AAV基因治疗行业的发展已是大势所趋。

报告提供的任何内容（包括但不限于数据、文字、

图表、图像等）均系头豹研究院独有的高度机密

性文件（在报告中另行标明出处者除外）。未经

头豹研究院事先书面许可，任何人不得以任何方

式擅自复制、再造、传播、出版、引用、改编、

汇编本报告内容，若有违反上述约定的行为发生，

头豹研究院保留采取法律措施、追究相关人员责

任的权利。头豹研究院开展的所有商业活动均使

用“头豹研究院”或“头豹”的商号、商标，头豹研

究院无任何前述名称之外的其他分支机构，也未

授权或聘用其他任何第三方代表头豹研究院开展

商业活动。

AAV（腺相关病毒）最早是在20世纪60年代中

期从实验室AdV（腺病毒）制剂中发现的，并且

很快就在人体组织中发现。

AAV在基因治疗方面的发展势头逐渐显现，越来

越多的临床试验将其应用于各种治疗、人们目前

的研究重点集中在工程化的AAV当中，通过对其

衣壳进行分子修饰、与小分子和聚合物偶联和络

合以及包装在各种人工和天然载体（如：囊泡、

水凝胶和聚合物）中，用于提高安全性、疗效和

多模式治疗。现如今，rAAV（重组腺相关病毒）

已经成为体内基因治疗递送的主要平台。
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AAV载体是基因治疗领域最常使用的病毒载体之一，具有不导
致人类疾病、免疫原性低和单次治疗长期疗效三个方面的优势

来源：头豹研究院

AAV（腺相关病毒）定义

中国AAV基因治疗行业综述——定义与优势

n AAV载体是基因治疗领域最常使用的病毒载体之一

腺相关病毒载体可将健康的基因拷贝运送到患者的细胞中，其应用潜力已经得到了大量的验证。AAV属于
细小病毒科，是一个由直径约26nm的无包膜二十面体蛋白质衣壳和约4.7kb的单链DNA基因组组成。野生型
AAV基因组包含Rep、Cap和aap三个基因。其中，Rep基因编码病毒基因组复制和包装所需的四种蛋白
（Rep78、Rep68、Rep52和Rep40），Cap表达产生病毒衣壳蛋白（VP1/VP2/VP3）。在AAV基因组两端还
有两个“T”型反向末端重复序列（ITR）。AAV颗粒可通过一个多步骤的过程感染分裂和未分裂细胞（图1）：
AAV与宿主细胞表面受体结合，形成内涵体，胞质运输，转运至细胞核，病毒脱壳，单链DNA复制为具有
转录活性的双链DNA，通过ITR重组形成可在细胞核内长期存在的环状DNA。

AAV基因组结构与Capsid（Cap）高频突变点位示意图

优势 描述

不导致任何人
类疾病，主要
以附加体形式
存在

许多有害疾病患者已采用了AAV基因治疗，但未观察到重大不良事件，这凸显了这些治疗
的安全性。特别是“基因替代”策略在单基因疾病病例中显示出很高的成功率。通过生产更
安全（慢病毒）载体，插入诱变的风险已经降低或规避。目前尚不知道野生型AAV在体内
引起疾病，并且在去除大多数AAV基因组元素后，可以确保重组AAV基因在体内递送的进
一步安全性。

免 疫 原 性 低
（安全）

AAV载体的基因治疗已在靶器官的一系列试验中证明了安全性和长期疗效。通过使用辅助
免疫调节药物降低了免疫应答的风险。AAV在体内引起非常温和的免疫反应，进一步支持
其在基因递送过程中明显缺乏致病性。

单次治疗、稳
定表达、长期
疗效

AAV介导的蛋白质治疗基因递送提供了持久的药理作用，可能允许整个治疗的单剂量给药。
这对于可能需要多次剂量的神经系统和眼部疾病尤其重要。已有证据表明使用AAV载体治
疗多种CNS疾病和脊髓性肌萎缩。AAV已成为蛋白质治疗基因递送的有前途的平台从基因
SMN1的功能拷贝开始，该基因进入到AAV9载体，通过静脉注射给药，整合到脊髓运动
神经元的基因组中，治疗性SMN1的转录导致SMN蛋白的表达，减缓疾病进展。

AAV作为基因治疗载体的优势

AAV衣壳的晶体结构

AAV衣壳的基因结构及高频突变位点

VP1 VP2 VP3 NNNNNNN
7-mer a.a.被安装在VP1的588/89之间

Cap 基因结构:其中 Cap ORF 编码 3 个蛋白 -VP1、VP2 和 VP3。高频突变区域用不
同颜色的箭头表示，并对应到图 A 中 Cap 表面不同颜色的氨基酸基团。

AAV基因组结构rep cap

P5 P19 P40

ITR

S’ 3’OH

ITR
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全球范围内已经有3款AAV基因疗法获批上市，中国AAV基因疗
法起步晚，2021年开始陆续有AAV基因治疗申报，但整体呈现
快速增长趋势

来源：动脉新医药，头豹研究院

中国AAV(腺相关病毒）基因治疗行业综述——申报时间线

全球基因疗法时间线

1947

杂交大鼠
的表型异
常情况

1978

用于抑制
体外病毒
复制的ASO

1979

兔β-球蛋白
基因在体外
的病毒传递 

1982

AAV基因组
被克隆在
质粒中

1984

哺乳动物
组织的AAV
转染

1984-88
1987

使用
DOTMA的
脂质感染
的发展

所述ASO化学的
修改（包括硫
代磷酸酯）

1990

首次在人类体
内实现病毒性
基因转移

1998

FDA批准
Vitravene
（ASO）用
于治疗CMV-
视网膜病变

在没有载体
的情况下将
基因转移到
小鼠肌肉的
体内

2001

RNAi显示在体
外的马氏细胞
中起作用

2003

Gendicine
（AAV）在
中国被批
准用于治
疗头颈癌

2006
2005-08

使用LNPs在非
人类灵长类动
物中展示RNAi

mRNA中的假
尿苷减少了免
疫激活，并增
加了转译

2012

EMA批准
Glybrea(AAV)用
于治疗淋巴细
胞增殖性疾病

DLin-MC3-DMA
在脂质筛选中
的应用

2013

FDA批准
Kynamro(ASO) 
用于治疗FHCol

2014

GalNAc结合物

2016

FDA批准
Spinraza（ASO）
用于治疗脊髓
性肌萎缩症

2017

FDA批准Kymriah
（lentoviral）
用于治疗T细胞
免疫疗法

FDA批准
Luxturna(AAV)用于
治疗LCA

2018

FDA批准Kymriah
（lentoviral）
用于治疗T细胞
免疫疗法

EMA批准
Onpattro(LNP)用于
治疗淋巴细胞增殖
性疾病

2019

FDA批准Giclaari
（Ientiviral）
用于治疗T细胞
免疫疗法

FDA批准Zolgensma 
(AAV)用于治疗脊髓
性肌肉萎缩症

2020

ema批准Coivd-
19疫苗（LEN-
mRNA）

受理号 研发代码 靶点 适应症 受理日期 药企

CXSL2200447 ZVS101e CYP4V2 眼病：BCD 2022-09-08 中因科技

JXSL2200096 FT-001 RPE65 眼病：遗传性视网膜病 2022-06-29 方拓生物

CXSL2200369 VGR-R01 CYP4V2 眼病：BCD 2022-08-10 天泽云泰

CXSL2200261 ZS801 FIX B型血友病 2022-06-10 至善唯新

CXSL2200146 KH631 VEGF 眼病：AMD 2022-05-07 康弘药业

CXSL2200203 EXG001-307 SMN SMA 2022-03-28 嘉因生物

CXSL2200102 GC301 GAA 庞贝氏病 2022-02-23 锦蓝基因

CXSL2200055 VGB-R04 FIX B型血友病 2022-01-28 天泽云泰

CXSL1100048 LX101 RPE65 眼病：先天性黑朦 2022-01-26 浪昇生物

CXSL2200021 GC101 SMN SMA 2022-01-17 锦蓝基因

CXSL2101532 GC304 LPL LPLD 2021-12-31 锦蓝基因

CXSL2101082 BBM-H901 FIX B型血友病 2021-05-17 信念医药

CXS;2100016 NR082 ND3=4 眼病：LHON 2021-01-19 纽福斯

中国AAV作为基因治疗申报统计（截至2022年9月8日）

n 全球基因疗法发展历史悠久，但AAV基因治疗仍然处于较新的赛道，国内企业近年来大量涌入

AAV基因疗法在罕见病领域展现出的良好应用前景，目前该领域已吸引了一大批药企入局，包括Spark、
Regenxbio、uniQure、BioMarin、信致医药、至善唯新等。全球AAV基因治疗已有三个上市药物，全球
200+件临床申请，国内有多款AAV药物获批进入临床.
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AAV基因治疗行业产业链自上而下拆分为病毒载体生产商；基
因增补和编辑处理的基因治疗企业；下游患者主要集中于罕见
病、眼科疾病等

来源：动脉医药，头豹研究院

AAV基因治疗产业链图谱

中国AAV基因治疗行业综述——产业链图谱

下
游
患
者

结晶样视网膜
变性

遗传性视网膜病

企业定位 市场参与者

上
游
病
毒
载
体
的
生
产
商

目的基因制备

病毒载体构建

重组病毒培养

重组病毒纯化

质量控制

中
游
基
因
治
疗
企
业

基因增补

基因编辑

脊髓性肌萎缩

老年性黄斑变性

A型血友病

庞贝氏病

遗传性视神经
病变

先天性黑朦

LPLD

B型血友病

LPLD
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AAV各个病毒载体在基因治疗中的应用广泛，AAV基因治疗适
应症布局亦覆盖多领域疾病，具有优质的前景

来源：Cortellis，头豹研究院

中国AAV基因治疗行业综述——载体和适应症分布

AAV基因治疗在研药物，截至2022年9月30日

n AAV载体在基因疗法中高频使用，具有优质前景

目前基因疗法使用的病毒载体包括AAV、腺病毒、逆转录病毒、慢病毒、疱疹病毒。根据Cortellis 2022年数
据，共1563个使用病毒和质粒载体，其中，有824个AAV载体在研和已上市药物，203个腺病毒载体在研和
已上市药物，106个逆转录病毒，54个慢病毒，24个疱疹病毒，87个质粒，其余为unspecified。可以看出，
AAV载体为目前基因疗法开发利用的载体序列里最高频使用的一个载体，显著高于第二高频使用的腺病毒
载体。

AAV载体的弊端主要为两方面，一是载体容量比较小，二是感染到表达的时间比较长。但这些缺点目前还
没有制约到AAV载体的产业应用，且AAV作为基因治疗的载体具有多种不可替代的优势：第一，主要以附加
体（非整合性环状表体）形式存在，不整合到宿主基因组中。第二，免疫原性低、安全。第三，单次治疗、
稳定表达、长期有效。第四，血清型多，可选择性靶向不同的细胞、组织和器官。第五，可转染分裂期以
及静止期细胞。

824

203
106 54 24 87

265

疱疹病毒AAV 慢病毒逆转录病毒腺病毒 质粒 未明确

单位：[项]

AAV基因治疗适应症领域分布，截至2022年9月30日

n AAV基因疗法在多领域应用广泛

根据Cortellis2022数据，目前所有在研针对眼科疾病的AAV疗法有152个，252款针对神经类疾病，170款针
对代谢类疾病，65款针对骨骼肌，46款针对血液疾病。

从Cortellis2022年数据来看，包括辉瑞、罗氏、诺华、杨森、艾伯维等在内的大型跨国药企均布局了AAV基
因疗法。神经、代谢和眼科领域均有超过100支管线，为AAV载体疗法重点应用的领域。已上市的两款药物
中，一款是针对神经领域疾病，一款是针对眼科疾病。

152

252

170

65 46

代谢类疾病神经类疾病眼科疾病 骨骼肌 血液疾病

单位：[个]
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AAV基因治疗中全球在研和上市阶段主要靶点具有多样性，临
床进展最快的主要有Fidanacogene Elaparvovec、Valoctocogene 
Roxaparvovec、PR001

来源：智慧芽，头豹研究院

n AAV基因治疗药物全球获批上市情况持续向好

AAV全球热门靶点主要包括F9、F8、GBA、CFTR、RHO、SMN1、PAH、FXN、GAA、Dystrophin、RPE65等，
本报告主要针对F9、F8、GBA这3个靶点进行相关AAV专利分析，考虑到这三个靶点涉及药物较多，故选取
最具代表性的、也即临床进展最快的AAV药物：Fidanacogene Elaparvovec、Valoctocogene Roxaparvovec、
PR001进行专利布局分析。

血友病是一种遗传性凝血功能障碍的出血性疾病，包括A型血友病和B型血友病，B型血友病主要是由于缺
乏F9因子引起的，A型血友病则主要是缺乏F8因子。AAV载体递送凝血因子（如F8、F9）的基因疗法能够使
得患者体内持续产生内源性的凝血因子，这为临床上患者需频繁输注凝血因子提供了更好的治疗手段。

目前AAV递送F9治疗B型血友病的基因疗法临床进展最快的产品是Fidanacogene Elaparvovec，已是临床III期，
有望成为全球首款获批治疗血友病B的基因治疗产品。在研公司辉瑞目前还未有该产品的相关专利申请，相
关专利均在原研Spark Therapeutics、费城儿童医院手中，不乏AAV载体的平台类专利，还需高度关注。

中国AAV基因治疗行业——热门靶点

Fidanacogene Elaparvovec相关专利

专利公开号 专利权人 技术方案 优先权日 法律状态

WO2018017956 Spark 
Therapeutics

高回收率或高浓度产生重组腺相关
病毒（rAAV）载体颗粒的方法

2016-07-21 中美欧同族在审

WO2019126222 Spark 
Therapeutics

使用脂质纳米颗粒（LNP）包被AAV
载体

2017-12-18 美国同族在审，未进入中
欧日

WO2019210267 Spark 
Therapeutics

修饰的腺相关病毒（AAV）衣壳蛋
白，所述修饰包括在RXXL位点或
（L/P）PXY位点存在氨基酸取代

2018-04-27 美欧同族在审，暂未见中
日同族公开

WO1998041240 费城儿童医院 AAV-FIX治疗血友病的用途 1997-03-14 美欧日同族届满失效

WO2011094198 费城儿童医院
等

AAV载体颗粒纯化和制备方法 2010-01-28 美欧日同族授权、中国同
组再审，尚有美国分案再
审

WO2011094198 费城儿童医院 AAV载体颗粒纯化工艺 2010-01-28 美欧日同族授权，中国同
族在审

WO2013158879 费城儿童医院 含衣壳蛋白修饰的AAV载体，编码
基因可以是F9、F8

2012-04-18 中美欧日同族授权

WO2014144486 费城儿童医院 含有填充者/填充物多核苷酸序列的
AAV载体以及制备方法

2013-03-15 中美欧同族在审，日本同
族驳回

WO2018022844 费城儿童医院 涉及一种变体因子IX及编码其的核
苷酸序列

2016-07-27 中美欧同族在审，日本驳
回

WO2016210170 费城儿童医院 修饰的序列因子IX编码序列、表达
盒、AAV载体，以及基因转移方法
和用途

2015-06-23 美日同族的授权或再审，
中欧同族再审
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2020年，中国出台多项细胞与基因技术的监管政策，涉及免疫
细胞治疗、基因治疗等多个领域，有助于其上游AAV基因治疗
共同发展

来源：CDE，NMPA，卫计委，卫健委，发改委，头豹研究院

中国AAV基因治疗行业发展机遇——AAV基因治疗政策

政策名称 颁发时间 颁布主体 主要内容

《体内基因治疗产品药学研
究与评价技术指导原则（试

行）》
2022.05 CDE

体内基因治疗产品的活性成分和作用机
制具有特殊性。对产品的研发、生产、
使用和废弃处理应同时符合生物安全相

关法规的要求

《关于深圳建设中国特色社
会主义先行示范区放宽市场
准入若干特别措施的意见》

2022.01 国家发展改革委

提升深圳人类遗传资源审批服务能力，
探索设立人类遗传资源审批管理平台，
支持干细胞治疗、免疫治疗、基因治疗

等新型医疗产品

《中华人民共和国国民经济
和社会发展第十四个五年规
划和2035年远景目标纲要》

2021.03 全国人大常委会
加强基因组学研究应用、生物药等技术

创新

《基因转导与修饰系统药学
研究与评价技术指导原则》

2020.09 CDE
对基因转导与修饰系统的药学研究提出

一般性技术要求

《上海市建设具有全球影响
力的科技创新中心“十四五”

规划》
2021.09 上海市政府

建立从实验室到临床阶段的细胞治疗据
基因治疗关键技术体系，覆盖载体研发

《产业结构调整指导目录
（2019年本）》

2019.11 国家发展改革委
将基因治疗药物和细胞治疗药物写入指

导目录

《生物医学新技术临床应用
管理条例》

2019.02 国家卫生健康委

基因编辑拟由国家卫健委进行行政审批、
卫生行政部门对临床研究的审批包括学
术审查和伦理审查，由此明确了开展临
床应用的各方职责、技术准入门槛等

《知识产权重点支持产业目
录（2018年本）》

2019 国家知识产权局
将干细胞与再生医学、免疫治疗、细胞
治疗、基因治疗规划为国家重点发展知

识产权支持的重点产业之一

《战略性新兴产业重点产品
和服务指导目录（2016

版）》
2017 国家科技部

生物技术药物中提到了“针对恶性肿瘤
等难治性疾病的细胞治疗产品和基因药

物”

《“十三五”国家科技创新规
划》

2016 国家发展改革委

发展先进高效生物技术，开展重大疫苗、
抗体研制、免疫治疗、基因治疗、细胞
治疗、干细胞与再生医学、人体微生物
组解析及调控等关键技术研究，构建具
有国际竞争力的医药生物技术产业体系

中国AAV基因治疗行业相关政策，2015-2022

n 细胞与基因治疗技术获政策大力支持，其监管日益完善

2016年以来，国家各级部门陆续出台产业鼓励政策支持基因治疗整体产业发展。基因治疗规划为国家重点
发展知识产权支持的重点产业之一，指导性和鼓励性政策成为了2021年以来AAV行业快速发展的先决作用。
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全球范围内已上市的AAV基因治疗产品目前只有3个，且均为在
中国大陆地区市场获批上市，其中FDA批准了2款产品

来源：动脉新医药，头豹研究院

n AAV基因治疗药物全球获批上市产品仅有3款，且暂未在中国大陆地区获批上市

FDA批准了2款基于AAV载体的体内疗法。2017年批准Spark的Luxturna，治疗双等位RPE65基因突变导致的2
型先天性黑蒙症LCA，以及2019年批准的Zolgensma，治疗2岁以下的脊髓性肌肉萎缩症SMA。

Luxturna（通用名voretigene neparvovec），是全球第二款获批、FDA首款获批上市的AAV基因治疗药物，
最初由费城儿童医院和宾夕法尼亚大学合作开发，后来又由Spark Therapeutics（罗氏的全资子公司）和被
许可人诺华公司联合开发，并于2017年12月获得FDA批准。

Zolgensma®（通用名onasemnogene abeparvovec），是全球第三款获批的AAV基因治疗药物，由Novartis 
Gene Therapies（前身AveXis，是Novartis全资子公司），于2019年5月获得FDA批准，在中国已进入临床III
期。

EMA额外批准了1款产品。2012年批准uniQure的Glybera，基于AAV载体，是EMA批准的首款产品，治疗脂
蛋白脂肪酶缺乏症LPLD，但由于销售堪忧，被迫于2017年10月退市。

UniQure公司对Glybera的专利布局涉及AAV病毒体及其制备方法、获批适应症、其他适应症/用途，其中除
了AAV病毒体及其制备方法仍有效外，其余专利均失效或撤回。此外，UniQure公司还获得了多个公司的涉
及Glybera的相关专利许可，涉及编码LPL的rAAV病毒载体、AAV1载体及序列、RNA输出元件及其用法、成
肌细胞AAV转导。核心专利布局了涉及Glybera获批适应症以及涉及编码LPL的rAAV病毒载体的专利。

中国AAV基因治疗行业市场格局——已上市产品

全球已上市AAV基因治疗产品

给药
途径

产品名称 厂商企业 获批事件
（机构）

上市地区 适应症 递送基
因片段

病毒
载体

体内

Glybera uniQure 2012-11
（EMA）

欧洲 脂蛋白脂肪酶缺
乏症（LPLD）

LPLD AAV1

Luxturna 罗氏
/Spark

2017-12
（FDA）
2019
（EMA）

美国、欧洲、澳大
利亚、加拿大

双等位RPE65基
因突变导致的2
型先天性黑蒙症
（LCA）

RPE65 AAV2

Zolgensma 诺华
/AveXis

2019-05
（FDA）
2020
（EMA）

美国、欧洲、日本、
澳大利亚、加拿大、
以色列、中国台湾、
韩国

2岁以下的脊髓
性肌肉萎缩症
（SMA）

SMN1 AAV9
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AAV基因治疗技术在研管线丰富，海外不少产品已进入拟上市
的阶段或临床后期阶段；中国市场管线整体进展较慢适应症集
中于眼科疾病及血友病

来源：动脉新医药，头豹研究院

中国AAV基因治疗行业市场格局——拟上市产品

全球拟上市AAV基因治疗产品（部分）

给药
途径

产品名称 厂商企业 管线进度 适应症 递送基因片
段

病毒载体 注射方式

体内

AMT-061 uniQure/C
SL Behring

拟提交BLA
（2022年上
半年）

中重度至重
度B型血友病

FIX Padua AAV5 静脉注射

BMN270 BioMarin 
Pharmaceu
tical

重新提交
BLA

A型血友病 凝血因子FVIII AAV5 静脉注射

PTC-AADC PTC 
Therapecti
cs

拟提交BLA
（2022年第
二季度）

芳香族L-氨基
酸脱羧酶缺
乏症
（AADCD）

人类多巴脱
羧酶（DDC）
基因

AAV2 脑内注射

NR082 纽福斯 临床1期 ND4突变引起
的Leber遗传
性视神经病
变（ND1-
LHON）

ND4 AAV2 玻璃体腔注
射

NFS-02 纽福斯 Rre-IND ND1突变引起
的Leber遗传
性视神经病
变（ND4-
LHON）

ND1 AAV2 玻璃体腔注
射

BBM-H901 信念医药 临床1期 B型血友病 FIX AAV 静脉注射

VGB-R04 天泽云泰 临床1期 B型血友病 FIX AAV 静脉注射

LX101 朗信生物 临床1 期 双等位RPE65
基因突变导
致的2型先天
性黑蒙症
（LCA）

RPE65 AAV 眼内注射

ZVS101e 北京中因 Pre-IND CYP4V2突变
导致的结晶
样视网膜变
性BCD

CYP4V2 AAV 视网膜下注
射

ZS801 B型血友病 FIX AAV8 /

HG-004 辉大基因 临床前 2型先天性黑
蒙症LCA

RPE65 AAV9 视网膜下注
射

BD211 本导基因 临床前（ST） 地中海贫血 Β珠蛋白基因 LV 静脉注射
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在中国，AAV基因治疗行业尚处于百家争鸣的整体局面，未来
一段时间或将成为AAV基因治疗行业市场格局定型的关键时期

来源：企业官网，头豹研究院

中国AAV基因治疗行业市场格局——中国企业气泡图

n 中国AAV基因治疗市场百家争鸣，行业加速发展已是大势所趋

中国AAV基因治疗行业无论从上市产品和在研管线等维度均相较于海外其他国家起步晚。但整体而言已经呈
现“百家争鸣”的大趋势，AAV基因治疗行业的发展已是大势所趋。

气泡图中主要选取的维度分别为：X轴——企业成立时间，在图中直接以年份显示。Y轴——企业现阶段产
品管线数量。

2010年至今，中国本土AAV基因治疗企业如雨后春笋般拔地而起。在所选取的本土企业中，仅康弘药业一
家布局了AAV基因治疗的企业成立时间早于2010年。从气泡图中不难看出，布局AAV基因治疗稍早的企业在
一定程度上融资进程也相较于其他企业偏向后期，部分企业已完成IPO。

产品管线数量方面纽福斯、信念医药等成为行业的领军企业。未来一段时间是诸多AAV企业竞争的关键时期，
率先获批临床、率先上市无疑将会成为企业在AAV基因治疗这一新“黄金赛道”崭露头角的重中之重。行业竞
争格局也会伴随上述因素出现变动。
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20021996 20001998 2004 2006 2008 2010 20162012 2014 2018 20221994 20242020

天泽云泰

康弘药业

信念医药纽福斯

至善唯新 嘉因生物

北海康成

成立时间

产品管线

锦蓝基因

朗信生物

芳拓生物

中因科技

AAV基因治疗中国企业气泡图

*注：图中企业气泡图颜色无实意义，仅用于区分重叠部分的多家企业。
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纽福斯生物专注于眼科疾病的体内基因治疗行业，作为一家临
床阶段的研发企业，致力于为全球眼科疾病患者探索和开发新
的疗法

来源：公司官网，头豹研究院

中国AAV基因治疗行业企业图谱——纽福斯

网址：https://www.neurophth.com/index.html

纽福斯成立于2016年，是李斌教授团队于华中科技大学同济医学院附属同济医院自

2008年起十几年来对眼科基因治疗技术探索和积累的成果。作为一名眼科医生和视网

膜疾病专家，李教授带领团队成功完成了从实验室到临床应用的转化研究，通过一系

列国内和国际多中心临床试验证实了腺相关病毒 （AAV） 载体技术在眼科基因治疗的

应用价值。

显性遗传性视神经萎缩

视神经损伤

研发项目

血管性视网膜病变

Leber遗传性
视神经病变

n 作为一家临床阶段的研发企业，研发项目集中于眼科
疾病

李斌教授带领团队成功完成了从实验室到临床应用的转化
研究，通过一系列国内和国际多中心临床试验证实了腺相
关病毒载体技术在眼科基因治疗应用价值。借助于成熟的
AAV基因治疗技术平台，纽福斯已建立丰富的产品管线，
包含针对视神经损伤疾病、血管性视网膜病变等多种眼科
疾病的10余个在研项目。

2021年3月30日，纽福斯生物宣布其自主研发的NR082眼用
注射液获得国家药品监督管理局颁发的注册性药物临床试
验许可，将在中国开展临床试验。NR082是国内首个获得
临床试验许可的眼科体内基因治疗药物，并已于2020年9
月获得美国FDA孤儿药认定，为该产品加速国际化开发奠
定了基础。

纽福斯生物研发项目

产品管线

n 对眼科疾病基因治疗的
深入理解

n 丰富产品管线涵盖眼科
罕见病和常见病

n 扩展至眼科以外其它疾
病领域的潜力

平台技术

n 基因治疗平台：优化的
AAV载体适用于玻璃体
内注射；经结构改造的
AAV衣壳以克服基因治
疗局限性

n CMC生产平台：打造符
合国际标准的稳定AAV
工艺平台和供应链体系

人才

n 具有丰富基因治疗和药
物开发行业经验的核心
管理团队 （~70%管理
层拥有海外经验）

n 240+ 全职员工(~57%拥
有博士或硕士学位)，
分布在武汉、上海、苏
州和美国

纽福斯生物核心竞争力

https://www.neurophth.com/index.html
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信念医药研发了数百种AAV载体关键技术，拥有数十项全球领
先的专利技术，并建立了国内首个临床级AAV基因治疗药物商
业化生产平台

来源：公司官网，豹研究院

网址：www.wuxiapptec.com.cn

信念医药集团成立于2018年5月，是一家业内领先的，集基因治疗产品研发、生产和临

床应用为一体的高科技企业，致力于通过安全高效的腺相关病毒(Adeno-associated 

Virus，AAV) 载体技术为基因缺陷遗传病、神经退行性疾病、年龄相关退行性疾病以及

一些重大恶性疾病提供更加有效的创新性基因疗法。集团总部位于上海，并在中国北

京、苏州、香港及美国北卡罗莱纳州设立了办公室或研发生产中心。

中国AAV基因治疗行业企业图谱——信念医药

研发技术

n AAV载体是领先的体内
基因传递平台，与其他
载体相比，AAV具有非
致病性、低免疫应答、
高转导效率、提高组织
/细胞特异性和长期转
基因表达活性等优点。

生产平台

n 5000平方米的设施囊括
质粒生产纯化、细胞扩
增、规模化生产、病毒
纯化、成品灌装、质量
控制等功能，所有这些
功能都以完全一体化的
生产方式设计。

疾病领域

n 丰富的疾病研发领域，
覆盖血友病、帕金森病、
溶酶体贮积症、遗传性
神经肌肉疾病、眼科及
老年退行性疾病等多种
重大、未被满足临床需
求的疾病。

信念医药集团核心竞争力

信念医药集团研发项目（部分，截至2022年10月31日）

适应症 早期研发 专利申报 临床前 GMP IND 临床试验 BLA

血友病B

血友病A

神经退行性疾病

骨关节炎

癌症

代谢类疾病

眼科疾病

肌肉骨骼疾病

遗传性肌肉疾病

溶酶体贮积疾病
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北海康成专注于罕见疾病的全球领先生物制药公司，致力于研
究、开发和商业化变革性疗法

来源：公司官网，头豹研究院

网址： www.porton.cn

北海康成成立于 2012 年，是一家专注于罕见疾病的全球领先生物制药公司，致力于研

究、开发和商业化变革性疗法。截至到2021年6月21日，北海康成已经打造了一个

由13个具有巨大市场潜力的药物资产组成的全面和差异化的管线，针对部分最普遍的
罕见疾病和罕见肿瘤适应症，包括三个上市产品、三个处于临床阶段的候选药物、两

个处于 IND 启用阶段、两个处于临床前阶段，另外三个基因治疗项目处于先导识别
阶段。

产品板块

罕见肿瘤

罕见病药物

基因治疗

CAN008是一种糖基化融合蛋白，可通过与CD95配体结合来阻止
CD95受体与其同源配体CD95L之间的相互作用。

适应症：胶质母细胞瘤。

已上市产品：海芮思®Hunterase®（艾杜糖醛酸酶-2-硫酸酯酶）在
12个国家/地区销售，于2020年9月获准在中国进行市场营销。

适应症：粘多糖贮积症II型（MPS II）或亨特综合征。

四个产品均处于临床前，适应症分别为法布雷氏病、庞贝氏病、
神经肌肉疾病、杜氏综合症。

罕见病领域布局

n 有七种生物制剂和小分
子产品和候选产品，用
于治疗亨特综合症和其
他溶酶体贮积症、补体
介导的疾病、血友病A、
代谢性疾病和罕见的胆
汁淤积肝包括Alagille综
合征等疾病。

AAV递送平台

n 北海康成与UMass 合
作开展赞助研究计划，
以开发神经肌肉疾病的
基因治疗解决方案。正
在内部开发针对不同组
织的腺相关病毒 (AAV) 
递送平台，例如中枢神
经系统 (CNS) 和肌肉。

产品转化进程

n 13 个具有巨大市场潜
力的管线，包括三个上
市产品、三个处于临床
阶段的候选药物、两个
处于 IND 启用阶段、
两个处于临床前阶段，
另外三个基因治疗项目
处于先导识别阶段。

北海康成核心竞争力

中国AAV基因治疗行业企业图谱——北海康成

北海康成研发项目

其他肿瘤 2个已上市产品：Caphosol ��:口腔黏膜炎；Nerlynx® 奈拉替尼：
HER2+ 乳腺癌、HER2+ 转移性乳腺癌。
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u 头豹研究院布局中国市场，深入研究10大行业，54个垂直行业的市场变化，已经积累了近50万行业研究

样本，完成近10,000多个独立的研究咨询项目。

u 研究院依托中国活跃的经济环境，研究内容覆盖整个行业的发展周期，伴随着行业中企业的创立，发展，

扩张，到企业走向上市及上市后的成熟期，研究院的各行业研究员探索和评估行业中多变的产业模式，

企业的商业模式和运营模式，以专业的视野解读行业的沿革。

u 研究院融合传统与新型的研究方法，采用自主研发的算法，结合行业交叉的大数据，以多元化的调研方

法，挖掘定量数据背后的逻辑，分析定性内容背后的观点，客观和真实地阐述行业的现状，前瞻性地预

测行业未来的发展趋势，在研究院的每一份研究报告中，完整地呈现行业的过去，现在和未来。

u 研究院密切关注行业发展最新动向，报告内容及数据会随着行业发展、技术革新、竞争格局变化、政策

法规颁布、市场调研深入，保持不断更新与优化。

u 研究院秉承匠心研究，砥砺前行的宗旨，从战略的角度分析行业，从执行的层面阅读行业，为每一个行

业的报告阅读者提供值得品鉴的研究报告。

方法论
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u 本报告著作权归头豹所有，未经书面许可，任何机构或个人不得以任何形式翻版、复刻、发表或引用。

若征得头豹同意进行引用、刊发的，需在允许的范围内使用，并注明出处为“头豹研究院”，且不得对本

报告进行任何有悖原意的引用、删节或修改。

u 本报告分析师具有专业研究能力，保证报告数据均来自合法合规渠道，观点产出及数据分析基于分析师

对行业的客观理解，本报告不受任何第三方授意或影响。

u 本报告所涉及的观点或信息仅供参考，不构成任何证券或基金投资建议。本报告仅在相关法律许可的情

况下发放，并仅为提供信息而发放，概不构成任何广告或证券研究报告。在法律许可的情况下，头豹可

能会为报告中提及的企业提供或争取提供投融资或咨询等相关服务。

u 本报告的部分信息来源于公开资料，头豹对该等信息的准确性、完整性或可靠性不做任何保证。本报告

所载的资料、意见及推测仅反映头豹于发布本报告当日的判断，过往报告中的描述不应作为日后的表现

依据。在不同时期，头豹可发出与本报告所载资料、意见及推测不一致的报告或文章。头豹均不保证本

报告所含信息保持在最新状态。同时，头豹对本报告所含信息可在不发出通知的情形下做出修改，读者

应当自行关注相应的更新或修改。任何机构或个人应对其利用本报告的数据、分析、研究、部分或者全

部内容所进行的一切活动负责并承担该等活动所导致的任何损失或伤害。

法律声明



更多精彩研报
正在进行中

若您期待看到完整版报告或报告

课题有独到见解，头豹欢迎您加

入到此篇报告的研究中。相关咨

询，欢迎联系头豹研究院医疗行

业研究团队。

邮箱：

lamber.hao@frostchina.com

2022年中国医用水凝胶行业概览：瑞凝生物、
华阳医疗、长春吉原竞争新一代敷料“候选人” 

2022年中国再生医学行业概览：中国再生医学、
正海生物、诺普医学搭乘上“永生”行驶船舶

行业概览：2022年中美IVD(体外诊断)行业对比，
国产替代路在何方？

欲了解更多医疗领域系列课题，登陆头豹研究院官
网 www.leadleo.com 搜索查阅：

2022年中国中成药行业概览未来五十年展望：
肿瘤及罕见病治疗的发展策略 

医美产业链系列之2022年中国玻尿酸行业概览：
掘金赛道，市场潜力无限

医美产业链系列之2022年中国肉毒素行业概览：
爱美客，四环生物，兰州生物纷纷布局与玻尿
酸并驾齐驱的掘金赛道

http://www.leadleo.com/
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u 头豹是中国领先的原创行企研究内容平台和新型企业服务提供商。围绕“协助企业
加速资本价值的挖掘、提升、传播”这一核心目标，头豹打造了一系列产品及解决
方案，包括：报告/数据库服务、行企研报定制服务、微估值及微尽调自动化产品、
财务顾问服务、PR及IR服务，以及其他以企业为基础，利用大数据、区块链和人
工智能等技术，围绕产业焦点、热点问题，基于丰富案例和海量数据，通过开放
合作的增长咨询服务等

u 头豹致力于以优质商业资源共享研究平台，汇集各界智慧，推动产业健康、有序、
可持续发展

300+ 50万+
合作专家

8万+

注册机构用户

公司目标客户群体
覆盖率高，PE/VC、
投行覆盖率达80%

资深分析师

5,000+

细分行业
深入研究
原创内容

100万+

行企研究
价值数据元素

企业服务

为企业提供定制化报告服务、管理咨询、战略
调整等服务

提供行业分析师外派驻场服务，平台数据库、
报告库及内部研究团队提供技术支持服务

云研究院服务

行业峰会策划、奖项评选、行业白皮书等服务

行业排名、展会宣传

地方产业规划，园区企业孵化服务

园区规划、产业规划

四大核心服务

头豹研究院简介

备注：数据截止2022.6


