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本报讯 （记者吴倩）昌平实验室
领衔科学家、北京大学魏文胜教授团
队开展的一项研究显示，利用自主研
发的RNA编辑技术LEAPER治疗杜
氏肌营养不良症患者，在治疗1年后
随访时，患者多项运动功能评估指标
改善，呼吸肌功能也呈现改善趋势。
这是我国自主原创RNA编辑技术首
次进入临床研究阶段并获得积极疗
效，也是国际上首次将RNA编辑策
略应用于治疗杜氏肌营养不良症患者
并获得积极临床研究结果。相关论文
近日发表于国际学术期刊《细胞》。

杜氏肌营养不良症是一种由
DMD基因突变引起的严重遗传性肌
肉疾病，主要表现为进行性肌肉萎缩

和运动功能丧失。患者通常在儿童时
期发病，并随着年龄增长逐渐丧失独
立行走能力，多数最终因呼吸衰竭或
心力衰竭而过早离世。

目前，常规治疗手段仅能部分延
缓该疾病进展，无法逆转疾病进程。
同时，基因治疗在该疾病治疗领域也
极具挑战性。一方面，该疾病致病基
因序列过长，传统基因治疗方法难以
将完整基因信息递送至患者体内；另
一方面，不同患者携带的致病突变种
类超过7000种，一种治疗方案往往只
能覆盖少数患者。因此，开发兼具广
泛适用性和长期疗效的治疗策略，一
直是国际医学界的重要课题。

针对这一难题，魏文胜团队基于

自主原创的 LEAPER 平台开发了
RNA外显子跳跃技术。该技术并不
直接修改DNA，而是在细胞读取遗传
信息时重新调控RNA加工过程，通
过跳过特定外显子恢复DMD基因的
阅读框，使细胞恢复功能性肌营养不
良蛋白的表达，从而改善疾病症状。

魏文胜介绍，与传统基因编辑技
术不同，LEAPER最大的特点是能够
直接调用人体细胞内天然存在的
RNA编辑酶完成编辑，无需额外递送
任何外源编辑蛋白。这意味着治疗系
统更加精简，不仅降低体内递送难度，
也有助于减少免疫反应和长期安全性
风险。此外，相比传统单碱基修复策
略，基于LEAPER开发的RNA外显

子跳跃技术能够应对更多类型的基因
缺陷，为更广泛的遗传病患者提供新
的治疗可能。

基于这一技术，魏文胜团队联合
昆明理工大学、上海交通大学医学院
附属上海儿童医学中心等单位，完成
了从疾病模型验证到患者治疗的系
统转化研究，并开发出针对杜氏肌营
养不良症的RNA编辑治疗候选药
物LE051。目前，已有3名患儿接受
LE051治疗。治疗1年后随访结果显
示，3名患儿均表现出显著而持久的
运动功能改善，且呼吸肌功能呈现改
善趋势。临床前研究以及现有患者
随访过程中均未观察到治疗相关严
重不良事件，显示出良好的安全性和

耐受性。
据了解，2019年，魏文胜团队原

创开发LEAPER技术，并首次证明仅
依靠人体内源RNA编辑酶即可实现
可编程RNA编辑，开辟了全新技术
路线。目前，LEAPER已发展至3.0
版本，进一步拓展了RNA编辑技术
的应用边界。相关成果也于6月10
日发表于《细胞》。

我国自主原创RNA编辑技术首次进入临床研究阶段并获得积极疗效

杜氏肌营养不良症治疗有新突破

□特约记者 刘敏 程守勤

患者急性心肌梗死后室间隔穿
孔，出现心源性休克，手术迫在眉睫。
然而，手术死亡率高达50%……就在
这危急时刻，东南大学附属中大医院
心脏外科主任曹海龙教授团队实施

“介入封堵器+牛心包补片+左心室成
形”三合一创新术式，精准修复千疮百
孔的心脏，成功将患者从生死线上拉了
回来。近日，该患者已顺利康复出院。

前段时间，51岁的李先生因胸闷
难受，到当地诊所就诊，输液后症状稍
有好转，就没有再进一步接受检查。
几天后，李先生症状加重，到当地医院

查出急性心肌梗死，并且在留院观察
期间，病情迅速恶化，紧急转诊至中大
医院寻求救治。

就在入院检查时，患者病情又突
然加重。“不好，患者突然喘不上气，循
环维持不住……”医护团队立马为患
者进行气管插管。待情况稍微稳定
后，心血管内科医生紧急为患者进行
冠脉造影，查明心脏血管情况。患者
的管床医生、心脏外科麻明主治医师
介绍，经检查发现患者心脏左边的血
管完全闭塞，右边的血管也堵了
80%，已是大面积心肌梗死。更凶险
的是，患者心脏室间隔出现多个筛孔
样穿孔，合并心尖巨大室壁瘤，心脏功
能濒临衰竭。

急性心肌梗死合并室间隔急性穿
孔伴巨大室壁瘤，意味着受损心肌脆
弱，传统缝合极易撕裂。曹海龙介绍，
采用传统的治疗心肌梗死后急性室间
隔穿孔方式，患者要带着ECMO（体外
膜肺氧合）+IABP（主动脉内球囊反
搏）+CRRT（连续肾脏替代治疗）等待
两周以上。在这个过程中，大部分患
者可能因为急性心衰而死亡。少数能
够撑过急性期的患者在接受室间隔缺
损修补术后，仍然需要带着ECMO+
IABP+CRRT辅助1~2周，且术后需
长期依赖ECMO，风险高、恢复难。

曹海龙团队迎难而上，创新制定
“介入封堵器+牛心包补片+左心室成
形”三合一的一站式手术方案。术中，

团队先为患者实施冠脉搭桥，快速恢
复心脏血供；随后精准切除巨大室壁
瘤，同时行左心室减容成形，最大限度
保留患者左心室心肌，挽救患者心功
能；最后，在软如豆腐的心肌上用介入
封堵器迅速封住破洞，再用牛心包补
片加固，让破损稳稳闭合。

手术成功了。“这种创新术式，不
用输血，术后无需任何机械辅助，使用
强心升压药的药量和普通换瓣手术相
差无几，完美解决了术前患者的各种
难题。”曹海龙说。

术后，患者在重症医学科接受密
切生命监护3天，随后顺利转至心脏
外科普通病房。经过1周多的抗感染
与康复治疗后，患者最终康复出院。

“三合一”手术救活心脏穿孔患者

□特约记者 黄征宇
通讯员 刘姗姗 卢亚芳

日前，一名百岁老人突发急性心
肌梗死，其心脏的3条主要血管全部
出现病变，其中右冠状动脉完全堵死，
回旋支狭窄仅剩“一线生机”，生命岌
岌可危。湖北省武汉市中心医院后湖
院区心血管内科专家团队果断采取

“分步救心”的治疗策略，先通过急诊
介入手术开通堵死的血管，再成功植
入支架打通另一条濒临闭塞的生命通
道，刷新了超高龄心肌梗死患者介入
救治的年龄纪录。

1个多月前，100岁的陈大爷出现
胸闷、胸痛症状，休息后也无法缓解，

家人紧急将其送往武汉市中心医院后
湖院区急诊科。心电图检查结果提示
急性下壁心肌梗死，病情危急。该院
立即启动胸痛中心“绿色通道”，心血
管内科专家团队快速完善冠脉造影检
查，结果令人揪心：老人冠脉三支病
变，右冠状动脉近段完全闭塞，回旋支
近段狭窄达95%~99%，仅剩下一丝
缝隙维持供血，前降支近中段也存在
弥漫性斑块。

“三支病变，意味着心脏的3条主
要供血血管均严重受损，随时可能危
及生命。”该院心血管内科刘继军主任
医师表示，患者已是百岁高龄，身体各
脏器功能衰退，手术风险极高，但若不
及时开通堵塞血管，患者将直接面临
死亡威胁。

面对超高龄、高风险的救治难题，
心血管内科专家团队全面评估患者身
体状况、脏器功能及手术耐受度，并与
患者的子女充分沟通。考虑到患者肾
功能不佳，若一次手术使用过多造影
剂，可能加重其肾脏负担。为了争取
生机，团队果断制定分阶段手术的救
治策略，优先紧急开通危及生命的血
管以稳定生命体征，待患者身体恢复
后，再择期处理回旋支重度狭窄病变。

心血管内科熊小菊副主任医师等
专家团队争分夺秒，为老人实施右冠
支架植入术，成功打通完全闭塞的右
冠状动脉，恢复心脏的关键供血；及时
植入IABP（主动脉内球囊反搏），为
老人的心脏功能提供有力支持，帮助
其平稳度过危险期。术后，医护团队

精心制定个体化护理与康复方案，老
人胸闷、胸痛症状缓解，病情逐步平
稳，顺利出院。

然而，回旋支重度狭窄仍是重大
隐患。出院后，医护人员密切随访，关
注老人身体恢复情况，耐心指导老人的
家属做好居家护理与用药管理。经过
近1个月的精心调养，老人身体状态良
好。近日，熊小菊再次为老人实施介入
手术，为严重狭窄的回旋支成功植入支
架，彻底打通这条仅剩“一线生机”的血
管，全面改善心脏供血。手术顺利结束
后，老人竖起大拇指为医生点赞。

出院前，老人的子女紧紧握住医
护人员的手感谢道：“没想到父亲百岁
高龄还能闯过心肌梗死大关，感谢医
护人员的精心救治和悉心照料。”

为百岁老人“分步救心”

骨骼肌中一种蛋白质
对老年健康至关重要

据新华社北京6月15日电 澳
大利亚研究人员主导的一项新研究发
现，骨骼肌中一种名为NOX4的蛋白
质对老年健康至关重要。骨骼肌中
NOX4蛋白的水平会随年龄增长而下
降，而缺少这种蛋白会使身体难以抵
御活性氧带来的损伤，导致肌肉减少、
身体衰弱，炎症和代谢疾病风险增加。

活性氧是细胞氧代谢的天然副产
物，环境压力等因素会导致生物体内
活性氧水平升高，并对蛋白质、脂类和
脱氧核糖核酸（DNA）等生物大分子
等造成损伤，促使细胞死亡和发生炎
症，这是衰老的关键因素。为了抵御
活性氧带来的损伤，生物体进化出了
一套抗氧化应激机制，而名为“核因子
（红细胞衍生 2）相关因子 2”（简称
NFE2L2）的转录因子是该防御机制
的核心调控者。

哺乳动物骨骼肌收缩会产生活性
氧，此前已有研究显示，骨骼肌中
NOX4水平下降与氧化损伤有关。在
这项新研究中，澳大利亚蒙纳士大学
研究人员领衔的团队发现，NOX4蛋
白是维持NFE2L2相关防御体系运作
的关键因素之一。在老年人和老年小
鼠体内，骨骼肌中的NOX4水平会下
降，这会导致NFE2L2相关防御机制
的抗氧化能力削弱、氧化损伤增加以
及肌肉功能下降。

研究人员说，他们让正常衰老的
小鼠坚持锻炼，发现其体内NOX4水
平显著回升，氧化损伤减少，这再次验
证了体育锻炼对于抗衰老的重要性。
此外，对于NOX4蛋白编码基因缺失
的小鼠，补充十字花科蔬菜所含的一
些天然化合物，可以激活NFE2L2相
关防御机制，起到类似抗衰老作用。

相关论文已发表在新一期美国
《科学进展》杂志上。

血癌相关基因突变
或为阿尔茨海默病“推手”

据新华社北京6月15日电 新
一期美国《细胞》杂志刊载的一项研究
发现，在阿尔茨海默病患者脑部的免
疫细胞——小胶质细胞中，一些与血
癌有关的基因突变水平升高。这揭示
了衰老导致的基因变异、免疫障碍和神
经退行性病变之间存在相互作用，有
望为治疗阿尔茨海默病提供新思路。

小胶质细胞是大脑中特化的巨噬
细胞，后者是人体免疫系统中的一类
白细胞，起着清除垃圾和异物的作
用。以往研究发现，在阿尔茨海默病
患者脑部，小胶质细胞会异常激活，导
致炎症和神经元损伤，加快疾病进程。

美国哈佛大学医学院等机构的研
究人员分析了多份阿尔茨海默病患者
和同年龄段普通人的脑组织样本，对
149个与癌症和克隆性造血相关的基
因展开超深度测序。结果显示，许多
后天产生的促癌基因突变在患者脑部
小胶质细胞中高度富集，尤其是与克
隆性造血有关的突变。

分析发现，小胶质细胞中的相关
突变也存在于患者血液样本中，而在
神经元中几乎不存在。这意味着它们
可能来自骨髓中的巨噬细胞，这些细
胞扩散到大脑，分化成小胶质细胞。

细胞培养实验显示，携带相关突
变的小胶质细胞表现出促进炎症和增
殖的特征，与神经退行性疾病患者脑
部的情况类似。

研究人员分析说，与阿尔茨海默
病相关的有害蛋白引发脑部炎症，可
能帮助携带促癌基因突变的小胶质细
胞增殖，后者反过来促进炎症，加剧神
经元损伤。

2026年生命科学
技术论坛举办

本报讯 （记者吴倩 通讯员许
悦）近日，由首都医科大学附属北京安
定医院（国家精神疾病医学中心）主
办、首都汇智医疗成果转化研究院承
办的中国CNS医疗创新峰会暨2026
年生命科学技术论坛在京举办。此次
论坛采用主论坛、平行分论坛、主旨报
告、圆桌研讨、专家一对一咨询、企业
路演等形式展开，参会专家覆盖中美
学界、产业界、金融界和服务界，聚焦
脑科学、神经调控、创新药物研发、数
字医疗、全球市场准入等关键方向，搭
建高水平、务实、高效的海内外创新技
术交流与产业协同平台。

据了解，此次论坛设置专家一对
一咨询专区，围绕优化临床中心运营、
生命科学领域投资、医疗器械研发注
册、创新孵化器支持等核心主题，邀请
14名行业资深专家，为参会企业、科
研团队提供定制化解决方案，直击成
果转化过程中的审批、融资、临床、出
海等核心痛点，让创新项目“找得到资
源、解得了难题、落得了地”。

中原医学科技
学术报告会举行

本报讯 （特约记者李季）近日，
由河南省医学科学院、新疆医学科学
院联合主办的2026年中原医学科技
学术报告会在河南省郑州市举行。中
国工程院院士韩德民、王红阳、邬堂
春、王宁利受邀出席，围绕数字健康、
类器官技术、医学科创体系建设等前
沿方向进行深度交流研讨。

近年来，河南省委、省政府坚持
“四个面向”，系统性重塑全省医学科
技创新体系，高标准建设河南省医学
科学院、中医药科学院、预防医学科学
院，把打造环河南省医学科学院创新生
态圈作为健康河南建设的核心支撑。

河南省卫生健康委党组副书记、
副主任侯红表示，河南省医学科学院
已初步建成覆盖医学科技创新全周期
的高能级科研平台体系，构建全链条
成果转化服务体系，研发出国内综合
性能领先的眼科大模型“伏羲慧眼”
等。诚邀各位院士、专家走进河南省
医学科学院、中原医学科学城考察指
导，为河南省医学科技创新事业高质
量发展建言献策。

在院士讲堂环节，4位院士聚焦
行业前沿热点开展专题分享，内容兼
具战略视野、技术实践与前沿探索。
除院士讲堂外，此次活动还设置科研
平台实地走访、医学科学院建设发展
研讨、新型研发机构体制机制创新交
流等多个特色环节。

山西首届脑机接口
与神经调控研修班举办

本报讯 （特约记者崔志芳）近
日，由山西省人力资源社会保障厅主
办，山西省卫生健康委、山西医科大学
协办的山西省首届脑机接口与神经调
控高级研修班举办。全省各医疗机
构、科研院所、科技企业的79名中高
级职称专业技术人员及管理骨干参加
培训。

研修班采用“本土实践筑基+全
国标杆引领”的分层教学模式，邀请
21名来自全国顶尖高校、三甲医院、
头部企业的专家授课，覆盖基础理论、
临床应用、技术转化、伦理规范全产业
链，包括学科建设、脑起搏器技术应
用、无创脑机接口临床实践等核心内
容。同时，开设特色专题课程，如脑机
接口伦理审查规范、神经调控基础研
究、中西医结合脑机接口康复方案。

此次研修班搭建起政产学研用协
同创新平台，促成多项初步合作意
向。同时，凝聚行业发展共识，明确了
山西省脑机接口技术规范化、普惠化、
特色化的核心发展路径。

海峡两岸专家学者
共话中医药

本报讯 （通讯员林文桢 张敏
特约记者陈静）6月13日，第十八届
海峡两岸中医药学术交流研讨会暨第
二届闽台中医药文化学术研讨会在福
建省厦门市举行。此次会议由福建中
医药大学、福建省海峡两岸高校交流
促进会等单位共同主办，来自两岸的
200余名高校学者、中医药专家及行
业代表参加会议。

在学术研讨环节，与会学者围绕
数智融合、智能制造、临床研究等方向
展开深入交流。在数智赋能方面，学
者分享了人工智能驱动中药体内分
析、智能科普教育等前沿成果；在产教
协同方面，中药智能制造与产业融合
路径引发热议；在临床互鉴方面，两岸
专家交流了牛樟芝辅助治疗、中药质
量管控等经验，为两岸标准互通、协同
研发提供了新思路。
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医学精彩时光

临床科研新进展

急救技能
进工地

6 月 14 日，浙江省
淳安县第一人民医院临
床四党支部联合杭州市
急救中心淳安分中心，
来到位于淳安县境内的
杭淳开高速公路 11 标
段，聚焦触电、坠落、机
械伤害三类高发风险事
故，开展实战化急救演
练。图为演练现场。
通讯员黄紫依 周亦佳

特约记者郑纯胜
摄影报道


