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本报讯 （特约记者张婷芳 通
讯员王会 陈玉鑫）复旦大学附属眼
耳鼻喉科医院的一项最新研究成果，
证明了双耳基因治疗在先天性耳聋患
者临床治疗中的安全性和有效性，展
现了基因治疗在治愈先天性耳聋疾病
中的应用潜力。相关研究文章日前发
表在国际期刊《自然·医学》上。

该研究项目由复旦大学附属眼耳

鼻喉科医院、国家卫生健康委听觉医
学重点实验室的李华伟教授、舒易来
教授、王武庆教授团队领衔，联合哈佛
大学医学院陈正一教授完成。

研究团队通过双侧基因治疗，让
5名听障患儿双耳听力均得到明显恢
复，言语功能和声源定位能力也得到
改善。这些听障患儿均因耳畸蛋白缺
陷（OTOF基因突变）导致先天性耳

聋。研究团队将前期研发的基因治疗
药物，通过局部微创、显微注射的方
式，一次性注射到患者双耳。

OTOF基因突变是先天性耳聋常
见的病因之一，患者通常表现为重度、
极重度或完全听力损失和言语障碍。
在不同人群中均发现OTOF基因的高
突变携带率。在我国，婴幼儿听神经
病人群中，因OTOF基因突变导致耳

聋的患者高达41%。
基因治疗目前被认为是根治先天

性耳聋最有潜力的策略之一。它可以
通过递送载体将具有正常功能的基因
直接递送到内耳，以表达功能正常的
蛋白，恢复正常功能，从而在根本上恢
复或改善患者听力。腺相关病毒
（AAV）是目前最常用的基因治疗递
送载体，然而OTOF基因超出了单个

AAV载体的递送上限。
为克服大基因内耳递送难题，研

究团队研发出基于AAV的双载体基
因置换疗法（AAV1-hOTOF），即采
用双AAV载体。由该载体携带人源
正常OTOF基因在内耳中重新组合，
以发挥正常功能。随访期间良好的安
全性，展示了AAV1-hOTOF药物双
耳基因治疗安全有效。

基因治疗给先天性耳聋患儿带来希望

（上接第1版）
在平顶山市，围绕县级医院对乡

镇卫生院开展帮扶，各县（区、市）深入
探索了“以科带院”“科主任下乡”“院
科共建”等多种行之有效的措施。以
宝丰县推行“以科带院”为例，4年多
来，全县已累计选派24名二级以上医
院的优秀业务骨干到基层进行驻扎式
帮扶，担任乡镇卫生院业务院长、名誉
院长，开展教学查房、病历质控、疑难
病例讨论等“传帮带”工作，为基层分
院全方位培养人才。

宝丰县医疗健康集团纪委书记王
延芳介绍，鉴于“以科带院”取得的帮
扶实效，总医院在大营、闹店、赵庄、商
酒务4家外科基础相对较强、手术设
备相对齐全、服务半径较大的分院，建
设县域基层手术中心，进一步提高基
层医疗卫生机构的服务能力，助力实
现“小病不出乡”。

“我们不仅把外科业务重新捡起
来了，而且得到了很好的发展。”宝丰
县医疗健康集团商酒务分院（商酒务
镇卫生院）院长张书华介绍，分院的县

域基层手术中心投入使用以来，陆续
已能开展骨科、普外、肛肠、妇科等多
学科手术，就医更加便捷，还节约了费
用，群众满意度很高。

记者走访发现，在设备配备方面，
数字X射线摄影仪、彩超、全自动生化
分析仪基本已成为河南省各乡镇卫生
院的标配“三大件”。黄红霞介绍，目
前河南省约有40%的乡镇卫生院已经
配置了CT机或核磁共振仪器。

“发热诊室、全科门诊、中医馆、健
康驿站基本全覆盖，设置康复医学科
的比例达到35%，开展医养结合服务
的有168家，建成胸痛救治单元268
个、卒中救治单元145个。”黄红霞说，
围绕“乡级活”目标，全省乡镇卫生院
坚持以健康为中心，打造防治一站式、
康养一体化服务模式，较好满足了农
村居民基础性、便利性、多层次、多样
化健康服务需求。

服务基层，县域医疗
在“做大做强”

2020年1月，宝丰县按照县域紧
密型医供体建设要求，结合本地实际，
成立宝丰县医疗健康集团。针对“救
得了急病”“管得住慢病”，宝丰县医疗
健康集团做了大量工作：投入6000余
万元打造县域医共体信息化平台，建
成六大“诊疗资源共享中心”；建设县
级胸痛、卒中、创伤等危急重症“五大
中心”，同时在县域东南西北4个方向
各建设一个卫生院急救站点；建设县
级远程心电、影像诊断中心，实现乡村
检查、县级诊断；建设县、乡慢病管理
中心，责任医师分级管理患者，逐步推
进慢病“防、治、管”整体融合。

在夯实乡村两级服务体系的基础
上，宝丰县还拿出“真金白银”围绕“县

级强”做文章，采取务实举措提升县级
医院服务能力。王延芳介绍，该县制
定“大病外聘专家”政策，建成涵盖各
专业，有111名省、市知名医师的外聘
专家库，梳理普外、泌尿、骨科等11个
专业128项手术的外聘专家手术目
录，县财政每年列支400万元，用于外
聘专家开展会诊、手术等活动的支出。

改革以来，宝丰县已累计开展冠
脉介入手术3800余台，急性心肌梗死
的死亡率由8.21%降至2.52%；开展
脑卒中溶栓865例、神经血管介入手
术151例，DNT（从患者进入医院到
开始溶栓治疗）时间中位数由56分钟
缩短至20分钟左右；高血压、糖尿病、重
性精神障碍、慢性阻塞性肺疾病、肺结
核“五病”人群的并发症发病率降低2.1
个百分点。2024年5月，该县城乡居民
县域内就诊率达到94.77%，乡镇卫生院
门（急）诊人次同比上升36.71%。

近年来，河南省围绕“县级强、乡
级活、村级稳、上下联、信息通”目标，
持续推进整合型县域医疗卫生服务体
系建设，类似宝丰县推动基层卫生健
康事业高质量发展的改革，一直在全
省各地如火如荼地推进。黄红霞介
绍，河南省强化“县乡一体、乡村一体、
城乡联动”，截至2023年，建成县域医
疗中心104个，有79家县级医院、30
家县级中医医院达到三级水平，建成
紧密型县域医共体172家，医共体监
测和绩效评价排名全国第四。

2023年，河南省县域内基层就诊
率为69.26%，同比提高0.48个百分
点。黄红霞说：“坚持改革攻坚，坚持提
质升级，全省乡村医疗卫生服务体系条
件不断改善、能力持续提升，健康‘守门
人’作用广受认同，城乡居民信赖基
层、就近就医的意愿明显提升，为推进
分级诊疗制度建设发挥了重要作用。”

河南：谋基层高质量发展“中原之策”

本报讯 （特约记者常宇 通讯
员田娟）日前，华中科技大学同济医学
院附属同济医院神经内科王伟教授和
田代实教授团队在国际期刊《科学·免
疫》上发表关于CAR-T细胞（嵌合抗
原受体T细胞）治疗视神经脊髓炎谱
系疾病患者的单细胞多组学分析的研
究论文，这是全球首次在单细胞水平
系统描绘出CAR-T细胞在自身免疫
疾病患者体内的动态变化轨迹。

该研究结果不仅分析了CAR-T

细胞中枢浸润的分子特征，还揭示了
CAR-T细胞治疗中枢神经系统免疫
性疾病的中枢神经免疫重塑机制，从
细胞和分子水平阐明了自身免疫性疾
病患者和肿瘤患者CAR-T细胞的分
子差异，为CAR-T细胞治疗中枢神
经系统免疫性疾病的机理提供重要科
学依据。

王伟教授团队于2023年在全球
首次通过CAR-T细胞成功治疗视神
经脊髓炎谱系疾病患者。该研究已初

步证明CAR-T细胞治疗在视神经脊
髓炎谱系疾病中的良好耐受性和安全
性，展示了持久的致病性抗体清除作
用以及潜在的临床疗效。然而，
CAR-T细胞治疗中枢神经系统免疫
性疾病的细胞动力学特征和免疫学特
征尚不明确。

于是，团队成员进一步研究，通过
对接受CAR-T细胞治疗的复发难治
性、人水通道蛋白-4阳性的视神经脊
髓炎谱系疾病患者和同期多发性骨髓

瘤患者的血液和脑脊液样本进行单细
胞多组学分析，从细胞分子层面描绘
了CAR-T细胞进入免疫性疾病患者
体内的动态演变过程。

研究还发现CAR-T细胞治疗中
枢神经的免疫异常的关键，即具有趋
化特性的CAR-T细胞更容易穿透血
脑屏障进入中枢，直接杀伤中枢神经
系统的异常浆细胞，减少鞘内自身抗
体的分泌以及免疫细胞的异常激活，
从而调节视神经脊髓炎谱系疾病患者

中枢神经系统免疫紊乱状态，利于患
者的中枢免疫重建。

王伟表示，同济医院是采用
CAR-T治疗自身免疫疾病患者样本
量最多和疾病种类最多的单一中心，
且大多数患者已成功实现了两年无药
健康生存，这标志着CAR-T疗法在
自身免疫疾病治疗中取得了显著且持
久的疗效。这些原创性的研究发现有
望为后续CAR-T细胞治疗免疫病的
产品迭代改良提供重要的科学依据。

CAR-T细胞治疗神经免疫病有了科学依据

□特约记者 汤佳
通讯员 赵锦锦

近日，在江苏省扬州市中医院康
复中心，50岁的脑出血患者王先生平
稳地一步步往前走着，而帮助他行走
的是一套名为康复步行外骨骼机器人
的医用设备。

该院康复科副主任赵冬娣介绍，
在机器人的康复训练下，脑出血后处
于软瘫期的王先生短期内实现了从卧
床到站立、行走的转变，避免了长期卧

床可能带来的肺部感染等问题。
据了解，发生脑出血意外后，王先

生没有接受手术，而是进行了半个月
的药物治疗。对此，赵冬娣判断，患者
经过早期康复训练可以改善身体状
况。随后，她不仅给王先生开出了运
动治疗处方，还给他安排“贴身训练
师”——康复步行外骨骼机器人。

在训练前，康复师帮王先生“穿
戴”起外骨骼机器人。设置好参数后，
机器人就带着王先生慢慢站起，康复师
在机器后方控制着前行的方向。对于
行走的步频、步幅、姿态等，外骨骼机器

人会根据王先生主动用力情况进行综
合计算，再通过自身的电力驱动系统形
成辅助用力，帮助他稳步向前迈进。

通过每次半小时左右的行走训
练，王先生的双下肢肌肉得到锻炼，身
体各部位的机能也得到恢复。“他刚来
训练时都坐不住，‘穿戴’外骨骼机器
人做了五六次训练后，明显有劲了。”
王先生的家人开心地说。

赵冬娣介绍，康复步行外骨骼机
器人是基于“神经可塑性”原理，为脊髓
损伤、脑卒中、下肢肌无力或其他神经系
统疾病导致下肢运动功能障碍的患者提

供康复训练与评估的创新型医疗机器
人，通过提供标准的步态输入、高质量的
步行训练，逐步提升患者下肢自主行走
能力和加速康复进程，还可以为行动失
能、弱能的人群提供运动代偿功能。

据介绍，外骨骼机器人还可应用
于重症患者康复，协助这类患者尽早实
现下床行走训练。对于进行气管插管
辅助呼吸的重症患者，外骨骼机器人应
用效果很好，不仅能降低患者的肺部感
染率，还可缩短气管插管辅助呼吸的
时间。相较于传统康复方式，使用外
骨骼机器人患者康复更快速、更安全。

机器人让软瘫期患者“一步步往前”

新版医保药品目录
调整工作启动

本报讯 （记者吴少杰）近日，国
家医保局公布《2024年国家基本医疗
保险、工伤保险和生育保险药品目录
调整工作方案》《2024年国家基本医
疗保险、工伤保险和生育保险药品目
录调整申报指南》《谈判药品续约规
则》以及《非独家药品竞价规则》。按
照《工作方案》，2024年7月1日至14
日，国家医保服务平台开通网上申报
系统，符合条件的申报主体可进行申
报。经专家评审和谈判/竞价后，将于
11月份公布药品目录调整结果，发布
新版药品目录。

据悉，在往年经验做法的基础上，
国家医保局今年对《工作方案》进行了
小幅调整。在申报条件方面，按规则
对药品获批和修改适应证的时间要求
进行了顺延，2019年1月1日以后获
批上市或修改适应证的药品可以提出
申报；在调出品种的范围方面，将近3
年未向医保定点医药机构供应的常规
目录药品，以及2024年6月30日前
未按协议约定保障市场供应的谈判药
品列为重点考虑的情形，强化供应保
障管理；在强化专家监督方面，明确专
家参与规则和遴选标准条件，加强对
参与专家的专业培训和指导，建立健
全专家公正履职承诺、保密管理、对外
宣传等规定。此次目录调整，除在调
出情形中增加未按协议约定保障市场
供应的谈判药品外，将在今年的协议
文本中增加关于保障药品供应的条款
并纳入考核管理，督促医药企业在谈
判纳入医保目录后做好市场供应。

为稳定企业预期，今年的续约规
则和竞价规则与往年基本保持一致。
第一批竞价品种的支付标准有效期将
于今年12月31日到期，今年的竞价
规则中增加了对支付标准有效期到期
品种经专家评审纳入常规目录管理的
表述，使规则更加完善。

进口牛黄拟试点用于
中成药生产

本报讯 （记者吴少杰）7月1日，
国家药监局与海关总署联合发布《关
于允许进口牛黄试点用于中成药生产
有关事项的公告（征求意见稿）》。《征
求意见稿》提出，对来自不存在疯牛病
疫情禁令国家（地区），且符合我国海
关检疫要求和药品质量检验要求的
牛黄，允许其试点用于中成药生产。
试点时限设定为自公告发布之日起2
年，到期后根据试点工作情况，牛黄
进口使用相关工作逐步在全国范围内
推开。

进口牛黄传统上一直是我国牛黄
药材的重要来源。因2000年前后疯
牛病疫情在全球蔓延，为控制风险，国
家药监局规定“禁止使用进口牛源性
材料制备中成药，如天然牛黄、牛胆
膏、牛骨粉等”。海关总署对境外天然
牛黄未开展检疫准入，天然牛黄未列
入《获得我国检疫准入动植物源性药
材种类及输出国家地区名录》。此后，
我国未再批准牛黄进口。牛黄作为牛
的胆囊结石（少数为胆管结石）极为稀
有，我国每年牛黄的出产量远不能满
足传统中成药生产的需求量，牛黄资
源面临紧缺局面。

《征求意见稿》提出，为稳妥推进
牛黄进口用于中成药生产相关试点工
作，结合区域改革发展需求，确定北
京、天津、河北、上海、浙江、江西、山
东、湖南、广东、四川、福建、广西12个
省（区、市）为试点区域。牛黄进口申
请人应当为试点区域内处方含牛黄中
成药品种的药品上市许可持有人，进
口的牛黄仅限进口申请人自用于相关
中成药的生产，不得销售。进口牛黄
应当在海关指定的企业存放和加工。
药品上市许可持有人应当建立进口牛
黄的追溯体系，覆盖产地加工、进口、
运输、储存、投料等环节。使用进口牛
黄生产中成药的生产企业应当设置单
独的生产设备，不得与其他品种共线
生产。

首届首都“优促计划”
科转创业营开班

本报讯 （记者郭蕾）日前，第一
期首都医学科技创新成果转化“优促
计划”科转创业营开班。创业营以“前
沿大讲堂+团门实训小组课+行动学
习”模式开展，为期3天。此次培训包
含院士前沿引导、政策权威解读、实效
陪跑教学、大厂实景研学等多个环节。

据了解，“优促计划”是北京市首
个以医疗机构为创新主体深度参与项
目孵化的医药卫生科技成果转化类项
目，由北京市卫生健康委主导。该项目
以临床问题和需求为导向，旨在解决临
床未解决的问题、回应患者未满足的需
要，不断完善政策机制，塑造有组织的
医学科技创新转化生态体系。截至目
前，共有998个优质转化类项目被纳入
首都转化医学项目储备库，1763名医
疗科创领域相关专家被纳入首都医药
卫生科技成果转化专家库。

首届科转创业营由北京市卫生健
康委、北京经济技术开发区管委会指
导，北京市医疗卫生科技促进中心、北
京先进医疗器械协同创新中心和北京
经开区生物技术和大健康产业专班联
合主办，北京大学创业训练营承办。

沈阳市心理健康
服务中心揭牌

本报讯 （特约记者闫奕涵 郭
睿琦）日前，辽宁省沈阳市心理健康服
务中心揭牌。该中心配备102名经验
丰富的心理治疗师，可为市民提供心
理咨询与治疗、心理健康筛查、心理健
康促进等服务。

该中心设有婚恋调适室、正念赋能
室等共计10余间专业咨询室，以满足
不同咨询需求。同时，该中心根据功能
性质的差异，分为经络助眠区、儿童青
少年身心养护区、多动及注意力整合
区、身心健康管理区等13个功能区域。

该中心将组织并规范培训基层心
理健康人才，推进志愿者队伍建设，指
导基层建立心理服务站点“疗愈驿
站”，助力沈阳市不断完善“横向到边，
纵向到底”的网格化心理服务体系。

老年助餐服务

7月1日，安徽省
亳州市蒙城县庄周街
道至乐社区老年助餐
点，志愿者在向就餐
老年人征求对饭菜的
意见。近年来，蒙城
县依托居家养老服务
中心、社区养老服务
站等资源，通过新建、
改建、整合等方式，推
出一批标准化的老年
食堂、老年助餐点，扎
实开展老年助餐服务
行动，让老年人吃得
更安心、舒心。
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