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邹海东教授率领团队曾先后近 10 次深入西藏、新疆、川南、贵

州等地区，至今为止已完成慈善手术 800 余台，为当地医生进

行专业授课近 200 场。

作为眼科“国家队”，在临床诊疗、科研创新和社会责任方面，

市一医院眼科都做出了独特的贡献。

带领眼科，迈入基因治疗时代

走进 2023 年启用的市一医院眼科大楼，患者可以直观地感

受到焕然一新的就诊环境。“现代感”和“科技感”不光体现

在硬件设施上，市一医院眼科团队的科创实力，让这里成为新

技术、新药物的研发和应用高地。

2023 年 7 月，全国首个眼科罕见病诊治中心在上海市第一

人民医院成立，这也是全国首个眼部疾病基因治疗临床医学研究

中心。中心启动了不同种类遗传性视网膜疾病的基因治疗临床试

验，将填补我国眼科自主研发基因治疗药物领域的空白。在孙晓

东教授看来，眼科罕见病诊治中心的设立，就是要将全球医学界

目前最具前景、最具潜力、单次治疗长期获益最具优势的细胞基

因治疗作为一把“破冰之刃”，去解决尚未解决的黑暗难题。

由于我国部分遗传性眼病的致病基因突变谱与国外并不完

全相同，因此国外研发的基因药物并不完全一定适用于国内患

者。探索国人的突变热点，并针对国人遗传性眼病特点开发精

确治疗技术，搭建高效高质量的基因治疗技术平台成了市一医

院眼科团队的核心科研任务。从 2013 年开始，孙晓东教授即

开始率领团队联合攻关。2021 年，市一医院眼科中心（国家眼

部疾病临床医学研究中心）启动了遗传性视网膜疾病基因治疗

临床试验，并于 2021 年 6 月完成了中国首例 Leber 氏先天性黑

矇（LCA）基因治疗。截至目前，已经有几十名参与 LCA 基因

治疗临床研究的患者完成三期临床试验，随访数据非常理想，

LCA 患者的视力均得到不同程度改善，待全部入组患者完成一

年期随访后，即可递交新药申请。

基因治疗还为其他眼部疾病带来了“一次治疗、终身缓解”

的可能。以难治性老年性黄斑变性为例，现在的患者需要每月

打针。目前，孙晓东团队已经完成老年性黄斑变性基因治疗 II

期临床试验入组，前期初步数据已在国际新生血管年会和亚大

眼科年会等多个国际会议上发表。结果显示，该治疗方式不仅

安全性好，且年化挽救治疗率（每年需要进行挽救治疗的比例，

越低越好）远低于国外同类产品，非常值得期待。 

孙晓东教授告诉记者，基因治疗是医学科学未来三大突破

性技术之一，代表着未来医学科学的划时代突破。更是那些身

患遗传性眼病、目前几乎无有效治疗手段患者的唯一希望。国

家卫健委“十四五”眼健康规划明确把致盲性眼病诊治作为重点，

上海也将生物医药产业作为科创中心建设的三大支柱产业之一。

市一医院眼科基因治疗中心在 10 年前就已提前布局。孙晓

东教授带领团队开设了相关遗传门诊，引入专职人才，组建了

全国规模最大的眼科基因治疗临床研究团队，积极开展遗传性

眼病的诊断、治疗和研发。最近 3 年，基因治疗已开始产出成果。

中心以罕见遗传眼病诊治为突破口，基于精准诊断、自然病程

研究、发病机制研究，积极开展自主知识产权新药研发。最终

做到打通从疾病诊治、临床研究，到自主创新研发、成果转化，

最后回到临床验证的“闭环式”创新转化链条，持续研发适合

中国患者的、可负担的基因治疗眼科新药。

以新技术为无数在黑暗中挣扎的患者带来持久光明，永远

是市一医院眼科人的梦想与目标。

　　2023 年 7 月，全国首个眼科罕见病诊

治中心在上海市第一人民医院成立，这也
是全国首个眼部疾病基因治疗临床医学研
究中心。

邹海东教授（右二）带领团队成员查房。


