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6) 前景展望

癌症基因治疗的推广主要依靠生物工程与临床

医学技术的发展。基因治疗的原理是可行的，但是

如何将这些原理应用到实际治疗中仍然面临很大的

困难。目前，大多数的治疗方案仍处于临床前试验

或早期的临床试验阶段，对于它们能否最终成功尚

未可知。虽然，基因治疗的第一代药剂已经进入临

床，并显示出了一定程度的疗效，但现在要对基因

治疗的效果做出一个结论还为时过早。

在基因治疗中，针对已知靶蛋白的小分子药

物和抗体，可能是最有前景的治疗药剂。对于大

部分的制药公司来说，小分子药物是最传统也是

最受青睐的治疗策略。目前，已有极少的小分子

药剂被批准用于癌症的治疗。小分子药物STI-571
（Gleevec）在治疗早期慢性髓细胞白血病中取得

了显著疗效，这说明一个属于小分子药剂的新时代

已经来临了。但是，这些药剂的特异性、安全性和

抗药性等问题始终摆在我们面前，而且这些问题常

常会被那些不熟悉药物研发过程的研究者所低估。

除此之外，抗体药剂又一次被人们所重视。相对于

小分子药剂而言，抗体在药理学和毒理学上都具有

更好的属性，而且人源化的抗体不会像病毒载体那

样产生很强的免疫反应。但是，肿瘤细胞表面只有

很少部分的靶点分子可以采用抗体治疗，这也成为

抗体药剂发展过程中的一个瓶颈。

1999年，治疗时由于采用的腺病毒载体产生了

严重免疫反应，年仅18岁的Jesse Gelsinger成为第

一个因基因治疗而死亡的人。这也警示人们对基因

治疗不能过于乐观，基因治疗作为未来癌症治疗的

一个具有前景的治疗手段，还有很长远的路要走。
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PI3P phosphatidylinositol 3-phosphate 3-磷酸磷脂酰肌醇
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