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报告简介

基因治疗行业是以基因编辑、病毒载体工程、细胞改造等前沿生物技术为核心，通过修复、替换或调控

致病基因，为遗传性疾病、恶性肿瘤、罕见病等提供根治性解决方案的战略性生物医药产业。作为精准

医学的终极形态与生物技术的集大成者，该行业不仅代表着现代医药从\"对症治疗\"向\"对因治疗\"的范

式跃迁，更是突破传统小分子与抗体药物瓶颈、攻克难治性疾病的关键路径。其本质在于将生命科学的

底层发现转化为可编程、可规模化、可及性强的治疗性生物制品，在分子层面重塑疾病进程，是衡量国

家生物医药创新能力的战略制高点。

当前，中国基因治疗行业正处于从临床前研究向商业化落地加速转化的关键窗口期，呈现出\"技术多点突

破、管线快速扩容、产业配套待完善\"的发展特征。技术层面，以CAR-

T为代表的细胞治疗产品已实现商业化突破，AAV载体基因递送、CRISPR基因编辑等底层技术持续迭代

，但非病毒载体、体内原位编辑等下一代技术仍处临床验证阶段;产业层面，研发管线聚焦血液瘤、罕见

病等适应症，但实体瘤靶向、长期安全性评估及规模化生产工艺仍是制约产业化的核心瓶颈。与此同时

，行业面临三大深层挑战：病毒载体产能不足与成本高昂导致商业化可及性受限;监管体系对基因治疗产

品的审评标准与长期随访要求仍在完善中;支付体系尚未建立，高价疗法与医保承受能力之间的矛盾突出

。未来，中国基因治疗产业将进入从技术验证向价值兑现跃迁的战略机遇期，其前景根植于三大确定性

逻辑。第一，人口老龄化与疾病谱变化释放刚性需求，肿瘤、神经退行性疾病及遗传病的高未满足临床

需求为基因治疗提供广阔市场;罕见病目录扩增与诊疗体系完善将系统性激活存量市场。第二，自主创新

与产业链安全要求倒逼技术突破，国家科技重大专项与生物医药产业基金持续加码，病毒载体、基因编

辑工具等\"卡脖子\"环节国产化将系统性降低生产成本，打破进口垄断。第三，全球化布局与标准输出打

开增长空间，中国企业在CAR-

T、基因编辑领域的技术积累与成本优势，将推动产品出海与对外授权，参与国际竞争与标准制定。
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本研究咨询报告由北京中道泰和信息咨询有限公司领衔撰写，在大量周密的市场调研基础上，主要依据

了国家统计局、国家商务部、国家发改委、国家经济信息中心、国务院发展研究中心、国家海关总署、

全国商业信息中心、中国经济景气监测中心、51行业报告网、全国及海外相关报刊杂志的基础信息以及

基因治疗行业研究单位等公布和提供的大量资料。报告对我国基因治疗行业的供需状况、发展现状、子

行业发展变化等进行了分析，重点分析了国内外基因治疗行业的发展现状、如何面对行业的发展挑战、

行业的发展建议、行业竞争力，以及行业的投资分析和趋势预测等等。报告还综合了基因治疗行业的整

体发展动态，对行业在产品方面提供了参考建议和具体解决办法。报告对于基因治疗产品生产企业、经

销商、行业管理部门以及拟进入该行业的投资者具有重要的参考价值，对于研究我国基因治疗行业发展

规律、提高企业的运营效率、促进企业的发展壮大有学术和实践的双重意义。

本报告也可以用于专精特新“小巨人”申请申报。
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第二节 中国基因治疗行业swot分析
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五、实施重点客户战略要重点解决的问题
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