
现代生物技术研究                                                                          2024 年第 2 卷第 1 期
Journal of Modern Biotechnology Research                                                       https://jmbr.oajrc.org/ 

- 43 - 

生物技术在医学中的研究进展 
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【摘要】生物技术的研究与发展在科技领域中逐渐占据了举足轻重的地位。因此，本文将回顾生物技术

的主要发展历程，并分析在当今其发挥的作用以及应用前景，发现国内外在生物技术领域已经取得了显著进

展，它的每一个分支都在为人类的进步做出巨大贡献。特别是对于医学领域的快速发展起积极的推动作用，

我们将对基因检测、药物研发以及基因治疗这三个方面的发展与应用展开叙述。它们作为现代生物技术的重

要组成部分，在当今已经取得许多新的突破，未来仍具有巨大发展空间。可以说生物技术在医学领域的应用

取得了显著的进展，这为疾病诊断、预防、药物开发以及疾病治疗提供了新的手段和方法。随着技术的不断

进步和创新，相信生物技术将在医学领域发挥更加重要的作用，为人类健康事业的发展做出更大的贡献。 
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Research progress of biotechnology in medicine 
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【Abstract】 The research and development of biotechnology has gradually occupied an important position in 
the field of science and technology. Therefore, this paper will review the main development history of biotechnology, 
analyze its role and application prospects in the present day, and discovered that significant progress has been made 
in the field of biotechnology at home and abroad, and every branch of it is making great contributions to the progress 
of human beings. In particular, it plays a positive role in promoting the rapid development of the medical field. We 
will describe the development and application of gene detection, drug research and development, and gene therapy. 
As an important part of modern biotechnology, they have made many new breakthroughs today and still have huge 
room for development in the future. It can be said that the application of biotechnology in the medical field has made 
remarkable progress, which provides new means and methods for disease diagnosis, prevention, drug development 
and disease treatment. With the continuous advancement and innovation of technology, it is believed that 
biotechnology will play a more important role in the medical field and make greater contributions to the development 
of human health. 
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1 生物技术的发展 
生物技术目前是我国许多高等学校本科生设有

的专业，由这个专业衍生出许多相关必修课程，如生

物技术概论、现代生物学技术、食品生物技术、海洋

生物技术、生物技术制药、免疫生物技术、微生物技

术以及生物技术与应用等在本科生与研究生中授课。

如此多与生物技术相关课程的开展，已经足以说明

它的重要性，体现了我们国家对它的重视程度。自从

1988 年教育部将生物技术正式列入高校本科专业招

生目录以来，经过三十多年的发展，培养了大量优秀
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人才，为社会做出了巨大贡献。目前生物技术是各行

业中增长最快的职业，并通过结合应用生物学、化

学、工程研究和制造技术等来完善生物技术，对于提

高和创造人类生活质量、产品与服务更好未来至关

重要。 
“生物技术”一词最早是由匈牙利工程师

Karoly Ereky 在 1919 年创造的，这个词自古以来就

被人类用来生产食物。它阐明了科学进步的最新模

式，即通过将生物系统与工程实践相结合，为人类提

供有价值的产品。与此同时，生物技术还是一门广泛

的学科，它是将生物制剂（微生物、植物和动物细胞

及酶）转化为某些物质的科学理论和技术方法的结

合与应用。随着基因工程的进步，生物技术正突飞猛

进地发展，当今在医药、农业、食品、化工、材料以

及能源等领域有着广泛的应用，为人类解决疾病、粮

食安全、气候变化、环境污染、能源危机等重大挑战

提供了崭新的解决方案，在推动经济社会可持续发

展方面发挥重要引领作用[1-4]。Ganchozo 等[5]阐述了

一种新的观点：生物技术革新离不开健康、农业和环

境可持续性这三根基本支柱，它们之间是紧密联系

的。在科技创新时代，生物技术展示了前所未有的潜

力，可以改变人类健康，革命性地改变食品生产，促

进环境保护。尤其在健康领域，生物技术已经取得了

革命性的进展。从基因疗法到再生医学，基因组修饰

和设计个性化治疗方案，为抗击慢性病和遗传疾病

打开了新的大门。生物技术的前景不仅在于治疗疾

病，而且在于预防和预测复杂的疾病，为未来的医疗

保健提供了一个新的视角。 
现代生物技术始于1953年脱氧核糖核酸 (DNA) 

结构的发现以及遗传信息代代相传的方式，加上孟

德尔先前发现生物体存在显性法则和分离法则，使

这项创新成为可能，这些发现为传统生物技术向现

代生物技术的转变奠定了基础。现代生物技术是利

用生物学来开发旨在改善人类健康和社会的新产品、

新方法以及新有机体。大量的研究表明，现代生物技

术通常与使用转基因微生物（如大肠杆菌或酵母）来

生产胰岛素或抗生素等材料有关；也可以表示为转

基因物种或产品，转基因植物如 Bt 玉米，转基因哺

乳动物细胞，如中国仓鼠卵巢（CHO）细胞；也广泛

用于制造药物、疾病诊断与治疗等[6-7]。现代生物技

术可以实现对抗罕见疾病和致残疾病所需的技术，

还能减少环境影响，获得更清洁、更安全的能源以及

更有效的制造工艺。这些方法在预防和治疗罕见疾

病的卫生保健服务中是有用的。当前重组 DNA 技术

和基因工程的快速发展推动生物技术不断前进，生

物技术部门依靠基因操作、分子生物学技术和细胞

过程来设计并生产有价值的产品以及服务。这些技

术可用于个性化医疗、转基因作物和可持续生物燃

料，包括使用重组 DNA 技术开发新型药物，使用

CRISPR-Cas9 等基因编辑技术进行靶向遗传修饰[8]。

随着这一跨学科领域的不断发展，它在应对全球挑

战和改善人类生活方面的潜力变得越来越明显。目

前医学生物技术已经涵盖了基因治疗、重组疫苗、核

酸疫苗、生物信息学、基因组学、蛋白质组学等。随

着 2001 年人类基因组完整序列拼接工作开展，科学

家陆续发现了具有不同特征和缺陷的基因。到目前

为止，许多导致疾病发生发展的基因已经被鉴定出

来，包括癌症、心血管疾病、呼吸系统疾病和精神疾

病并通过检测单个基因及其衍生蛋白，可提供高度

选择性和有效的药物来应对疾病[9]。在医学领域，生

物技术已被广泛应用于基因检测、药物开发、基因治

疗以及许多其他新疗法。本文将具体阐述生物技术

在医学领域的研究进展与应用。 
2 生物技术在医学领域中的研究进展 
2.1 生物技术变革基因检测 
基因检测是指对个体基因组的某些部分或全部

进行测序、分析和解读，以识别可能存在的胚系突变

（胚胎期形成的基因）或体细胞突变（也可理解出生

后发生的突变，如一些肿瘤），通过检测为临床诊断

和治疗提供依据。随着生物技术的不断发展，现代基

因检测技术也随着发展并创新。目前，基因检测主要

采用的技术包括：聚合酶链式反应（PCR）、Sanger
测序、下一代测序（Next Generation Sequencing，
NGS）、PCR-RFLP、限制性片段长度多态性分析

（Restriction Fragment Length Polymorphism，RFLP）、
荧光定量 PCR、荧光原位杂交等。基因检测主要用

于法医鉴定个体、性别确定、携带者筛查、产前诊断

筛查以及新生儿筛查等。基因检测还可以用于确定

与罕见遗传疾病相关的突变，如镰状细胞性贫血、囊

性纤维化和亨廷顿舞蹈病等[10-11]。 
自从高通量测序技术飞速发展，对新生儿基因

筛查的准确性与效率等都获得极大提升，我国在基
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于高通量测序单基因病新生儿基因筛查达成共识，

推动了对新生儿基因筛查领域的应用[12]。去年疾病

预防控制中心数据统计，发现我国癌症新发病例和

死亡人数均是全球第一，形势不容乐观[13]。由于肿

瘤细胞存在度异质性，即使患的是同一种肿瘤，不同

的患者也需要根据其实际情况采用不同的治疗方案，

故肿瘤临床治疗需要制定个体化的精准方案。随着

生物技术的不断进步，基因检测将在肿瘤个体化治

疗中发挥越来越重要的作用，为肿瘤患者提供更精

准、有效的治疗策略。尤其是单细胞全基因组测序技

术的发展为肿瘤异质性检测与研究带来了新的机遇。

自此，我们得以从单细胞水平上追踪癌细胞的演化

过程与致癌基因的异质性，这为治疗肿瘤患者对不

同治疗方式的抗药性提供了新的可能性策略[14-15]。  
2.2 生物技术推动药物研发 
自新冠疫情蔓延以来，生物医药成为最受全球

瞩目的创新领域之一。生物医药领域是医学事业重

要组成部分，生物医药研究与发展对我国医学事业

发展有重要作用。生物医药是指蛋白质(包括抗体)、
核酸(脱氧核糖核酸、核糖核酸或反义及寡核苷酸) ，
用于治疗或诊断目的(在体内)。生物技术在识别和设

计潜在候选药物方面起着至关重要的作用。如基因

工程、合成生物学以及高通量筛选等技术促使药物

靶点的鉴定和修饰以及具有治疗潜力的新化合物的

开发成为可能。它还为生物制药的发展铺平了道路。

目前，生物技术经常用于新药的发现、药物的开发、

获得批准的改进以及对生物数据进行研究与分析等，

这大大推动了生物医药领域的应用与发展[16-17]。 
制药公司通过重组 DNA 技术生产治疗药物，包

括蛋白质、抗体和激素。这也有助于开发疫苗平台，

包括 mRNA 和基于病毒载体的疫苗。基因组学、蛋

白质组学和生物信息学的进步使生物标记物、遗传

变异和药物反应的鉴定成为可能。这有助于制药公

司提供更有效和个性化的治疗。曲妥珠单抗（赫赛

汀）是第一种被 FDA 批准用于的抗癌单抗药之一，

也是人类历史上第一个靶向致癌蛋白 HER2 的单克

隆抗体药物，已经成为了治疗 HER2 阳性乳腺癌的

标准疗法的一部分。该药物从发现致癌基因开始，到

neu 基因和 HER2 被发现，到 HER2 和乳腺癌之间的

关联被证实，再到人们为生产药物所做出的努力，耗

费了将近 20 年[18]。目前，药品全生命周期通常包含

以下几个阶段：药品研发，技术转移，商业生产，产

品终止。新药研发到上市一般需要经历 10 年左右的

时间。在 COVID-19 之前，疫苗的最快开发速度是

4.5 年（默克公司的腮腺炎疫苗），但 2019 冠状病

毒疾病疫情对公共卫生构成的巨大威胁时，生物技

术的发展再次体现出价值，当时研发出一种安全有

效的疫苗对于控制疫情和防止再次暴发非常重要。

Katalin Karikó 和 Drew Weissman 凭借 mRNA 修饰

技术的突破，发现有假尿苷和 N-6-甲基腺苷等多种

修饰核苷酸的 mRNA，掺入修饰碱基的体外转录 
mRNA，在有效降低 mRNA 免疫原性的同时，也显

著提高了其翻译效率，最终成功研制出新冠 mRNA
疫苗，挽救了无数人的生命[19-20]。值得强调的是这两

位科学家开辟的  mRNA 核苷酸修饰技术奠定了 
mRNA 疫苗体系建立的基础，在 COVID-19 疫情

的严峻挑战中 mRNA 疫苗被迅速制造并取得了完

整的胜利，她们的突破性发现从根本上改变了人们

对 mRNA 如何与免疫系统相互作用的理解，为疫

苗的变革性发展做出了巨大贡献。mRNA 技术也将

进一步推动个性化治疗的进展，基于患者的基因组

信息，未来定制化的疫苗和药物研发将会成为趋势，

如个性化肿瘤疫苗/药物等，未来生物技术的前景值

得期待[21]。 
2.3 生物技术改善基因治疗 
医学生物技术已经成为对抗人类疾病的变革性

工具，为诊断、治疗和管理提供了创新的方法。随着

医学生物技术的不断进步，为治愈常见与罕见遗传

疾病患者的病情和改善生活质量带来了希望[22]。随

着分子生物学技术的进一步发展，同源重组技术为

代表的基因工程技术蓬勃发展，基因治疗具备了最

基本的条件。基因治疗是以改变人的遗传物质为基

础的生物医学治疗模式，通过基因水平的操作介入

和干预疾病的发生发展，进而对疾病进行治疗，已在

多种与基因变异有关疾病上显示出治疗潜力。基因

治疗一般分为体内基因治疗和体外基因治疗，体内

基因治疗包括裸核酸、病毒载体、溶瘤病毒、脂质纳

米粒等直接注射进行治疗的形式。体外基因治疗是

指向患者回输在体外进行基因修饰后的细胞进行治

疗的形式，包括基因修饰的造血干细胞、嵌合抗原受

体 T 细胞等。 
近年来，基因疗法的发展与前沿生物技术的突
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破密不可分，以基因修饰的细胞治疗技术、基因治疗

与基因编辑技术、溶瘤病毒技术、mRNA 技术等为

代表的生物治疗技术正展现出广阔的市场前景[23]。

目前，基因治疗可以在患者细胞中引入或修改基因，

以治疗遗传性疾病、癌症和其他疾病。例如 CRISPR-
Cas 系统的广泛应用推动了生物医药技术的发展，它

不仅是基因功能调控的主力工具，也是疾病治疗中

的良好帮手[24]。世界上第一种基因编辑疗法名为

Casgevy，已被批准用于治疗镰刀型细胞性贫血和 β-
地中海贫血，该疗法以 CRISPR-Cas9 技术为基础，

该技术能够精确编辑患者体内的 DNA 突变，有可能

产生永久的治疗效果[25-27]。相较于传统的同源重组

技术，CRISPR-Cas 系统在治疗疾病中更为有效且便

捷，这项技术还被用于抗菌剂、生物活性化合物、微

生物基因组编辑、心血管疾病、肝脏疾病、阿尔茨海

默病、肥胖等疾病的治疗[28]。但 CRISPR-Cas 系统基

因编辑技术用于临床基因治疗还需要解决的 3 个主

要问题：高效递送，免疫原性和脱靶效应，今后的研

究的领域将包括开发更具特异性和免疫原性的递送

载体、减少脱靶效应以及增强对编辑结果的控制，从

而提高基因组编辑的准确性和精度[29]。此外，基因

治疗还可以利用基因工程生产重组蛋白、抗体和疫

苗，也有助于医疗保健研究，使科学家能够分析和操

纵基因。通过培养活组织和细胞，也推动了再生医学

的进步，为以前无法治疗的疾病提供了有希望的疗

法。 
3 总结 
当今，分子生物学的进步是其他任何时代无法

比拟的。生物技术发展导致了医学、微生物学、农业

和畜牧业等其他科学的发展。因此，生物技术已经发

展成为一门对人类福祉具有巨大潜力的科学。总的

来说，生物技术是核心力量，基因检测推动了药物研

发，药物研发可用于基因治疗，基因治疗则验证了基

因检测的正确性，它们之间紧密连结，相互促进，不

停发展，取得一次又一次新突破，如此良性循环，不

断造福人类。未来，生物技术在医学领域的应用还将

不断扩展和深化，为疾病的治疗和预防提供了新的

可能性和手段。尽管如此，目前在一些地区和发展中

国家，生物技术的应用仍然有限，这需要加大技术普

及、培训力度以及研发投入，以提高生物技术在医学

等领域的广泛应用。 
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