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人类可遗传基因组编辑临床试验条件伦理审视
王灵芝 1,2 , 周斌 2

摘要 人类可遗传基因组编辑临床试验是将编辑过的胚胎植入女性子宫、妊娠和足月生产的系统性

研究活动，临床试验条件是规范技术应用于临床的重要的伦理标准。从增进健康福祉、安全慎行、尊

重自主，以及社会公正 4个方面审视临床试验的“十条”标准，集中体现了生命伦理学 4个原则中尊重

患者生命健康和自主性的核心内涵。可遗传基因组编辑临床试验条件充分评估了拟解决疾病的严

重程度与潜在风险，恰当地在“行动优先”与“防范优先”2类立场中间找到平衡，为其临床应用提供伦

理指导。通过对临床试验条件的伦理审视，旨在为贯彻落实这“十条”标准提供一种思维方式和分析

路径。
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随着简单、高效、易操作的 CRISPR/Cas9基因编

辑系统的发展，基因编辑技术成为改变人类基因结

构的强有力工具之一，为诊断、治疗和预防遗传性疾

病提供了新的手段，具有重要的社会价值。为了评

估新疗法的安全性和有效性，任何一种治疗手段在

进行入临床之前，必须开展人体试验。然而，与体细

胞基因编辑临床试验不同，可遗传基因组编辑临床

试验是将基因编辑的胚胎植入女性子宫、妊娠和足

月生产的系统性研究活动，改变的基因一旦引入人

类，所诱导的遗传变化将给个体和未来世代带来不

可逆转的影响。因此，可遗传基因组编辑虽能带来

潜在的医疗价值，但任何临床试验都是直接的临床

应用，因而引发强烈的伦理争议。有观点认为，应该

禁止可遗传基因组编辑的临床应用；还有观点认为，

可遗传基因组编辑不应被绝对禁止，而应该采取谨

慎态度，在对技术安全有效评估、风险获益理解权

衡、严格监管，以及社会共识等条件下，才可考虑开

展临床研究。2017年，美国科学院、医学院等在《人

类基因编辑：科学、伦理与治理》报告中提出 10点有

关可允许可遗传基因组编辑临床研究的条件[1]（以下

简称“十条”），成为治理人类可遗传基因组编辑重要

的伦理指南。2024年，我国颁布了《人类基因组编辑

研究伦理指引》[2]，重申了这一立场。

“十条”标准分别为：（1）缺乏合理性的替代疗

法；（2）仅限于预防严重疾病或症状；（3）仅限于编

辑有可信证据显示该基因会导致或使人高度罹患该

疾病或症状；（4）限于将基因编辑为人群中已有的类

型，且这些类型应被确认为符合一般意义上的健康

标准，很少或没有不利影响的证据；（5）可以提供关

于此试验风险与潜在健康利益的可信临床前或临床

数据；（6）持续、严格地监控临床试验操作对象对研

究受试者的健康影响；（7）制定长期、代际的全面随

访方案，并尊重个人自主性；（8）保障患者隐私的前

提下，尽可能地透明；（9）对健康及社会的受益风险

持续再评估，公众广泛持续地参与并提出意见；

特色专题
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（10）建立可靠监督机制，以防止预防严重疾病或症

状之外使用情况。总的来说，“十条”标准从目的合

理性、保护研究参与者健康权益、个体知情同意，以

及社会影响 4个方面对临床试验进行程序性评估，集

中体现了生命伦理学 4个原则的核心内涵。其中，前

3条是医疗必要性评估；第 4和第 5条是技术安全有

效性评估；第 6和第 7条是个体健康和自主风险控制

评估；第 8~10条是社会正义影响评估。鉴于此，从生

命伦理学视域分析这“十条”标准的伦理意蕴，旨在

为严格执行这“十条”标准提供思维方式和分析路径。

1 增进健康福祉

生命伦理学原则的核心首先是增进个体的生命

健康。健康是人类活动的基础，人类对健康的追求

源于人的生物本能，这种本能促使人类关注个体生

命健康和物种延续。作为一种生物性存在，人生种

种计划的实现都需要借助身体才能得以完成，就此

而论，健康是一种值得欲求的基本善。可遗传基因

组编辑临床试验能够得到伦理辩护的根本原因在

于，其是诊断、治疗和预防遗传性病的新手段，对增

进人类健康福祉具有极大的促进作用。因此，第 1和
第 2条规定，可遗传基因组编辑只能用于那些导致高

发病率或过早死亡的疾病，且尚没有替代疗法的疾

病治疗。

第一，可遗传基因组编辑是实现对严重遗传性

疾病根治的唯一疗法。随着人类基因编辑技术的发

展，人们对于健康的维护，已经不再局限于缓解或改

善患者状况的对症治疗，而是致力于消除病因的对

因治疗，实现质量控制的宏伟目标，“基因疗法最根

本的目标，不是在出生以前或者出生以后治疗病人

的疾病，而是通过预见性的医学方法实现人类健康，

摆脱疾病困扰，通过基因手术及遗传设计控制人类

最初的基因结构和组成——基因型”[3]。生物医学研

究进一步揭示了疾病遗传机制与基因序列的关系，

大多数遗传性疾病由基因突变所致。虽然遗传性疾

病极为罕见，但作为一个整体仍然影响着相当数量

的人群，其传播对个人、家庭、社会造成极大的情感、

经济等负担。据统计，目前大约有 6%的婴儿有出生

缺陷，其中包括 6600多种单基因遗传病。以亨廷顿

病（Huntington's disease，HD）为例，它是一种常染色

体显性遗传性神经退行性疾病，致病因是患者第 4号
染色体上的Huntington基因发生变异，影响神经细胞

的功能。患者一般表现为舞蹈样动作，随着病情进

展逐渐丧失说话、行动、思考和吞咽能力，病情持续

发展 10~20 a就会死亡。然而，目前对该类疾病的治

疗仍然以延缓病程的药物干预为主，疗效十分有限，

无法从根本上治愈。因此，如果能够通过基因检测

标志靶向基因，在生殖细胞阶段对变异基因、转录产

物进行精准删除、修改，无疑对人类健康的促进具有

重要的伦理价值。

第二，可遗传基因组编辑能够减少隐性基因突

变频率。虽然隐性突变不会导致疾病，但会增加后

代患病的风险，而且相关的基因检测手段也很难检

测出来。例如，BRCA1基因突变会显著增加乳腺癌

发生风险，APOE4基因变异会增加患阿尔茨海默病

的风险。在这种情况下，可遗传基因组编辑能够在

胚胎中校正所有致病基因或与高风险相关的基因，

从而降低未来几代罹患该疾病的概率。因此，从医

疗必要性上来说，可遗传基因组编辑是目前诊断、治

疗及防治严重遗传性疾病，无可替代的选择，对于增

进人类健康具有重要的伦理意义。

2 安全慎行

安全慎行本着尽力降低风险而非追求零风险的

原则，动态关注技术发展可能带来的最大风险范围，

谨慎前行，以达到既避免最大灾难又力争最大社会

效益目的。可遗传人类基因组临床试验是极具风险

的人类受试者试验，其结果极不确定，因此，试验的

一个重要问题就是在人类受试者身上的安全有效

性，需要长期随访。

第一，技术脱靶和镶嵌效应不可逆。脱靶是指

非目标区域也被编辑，嵌合效应则是编辑的不完整

性，只有部分细胞被编辑，未被编辑的胚胎细胞仍然

携带致病基因，并发展成为遗传性疾病。根据最新

研究，即使最先进的CRISPR/Cas9系统也会出现脱靶

可能。在 124793个针对 SpCas9靶向基因的启动子

或外显子区域的向导 RNA（核糖核酸）分子中，有

98.4%具有 1个或多个脱靶位点，只有 1.6%具有完全
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匹配的位点[4]。当临床试验中出现严重危害受试者

利益的“脱靶”“镶嵌”效应时，编辑效果无法逆转。

传统的药物人体试验，当给药药物出现不良反应时

能够立即撤回，如有必要，还可以提供治疗以对抗不

良反应。但是，对于可遗传基因编辑临床试验来说，

这些替代选择不存在。一旦被编辑胚胎植入子宫，

发育成人，那么，个体及后代将不得不承受干预后

果，难以消除，成为遗传谱系永久组成部分。虽然大

多数脱靶效应不至于摧毁细胞，但从癌症等疾病中

认识到，即使是单一基因突变也可能给生物体带来

灭顶之灾[5]。因此，为了受试者及未来世代的身体健

康，要持续严格地监测，并长期随访。

第二，技术引起的医源性风险难以预测。临床

试验的受试者是受精卵或早期胚胎，即尚未出生的

潜在人，至于编辑效果如何，只能通过技术手段查验

其在母体内的发育状态，或者在下一代出生后直接

体现出来。但是，基因表达是一套多层次复杂的控

制系统，环环相扣，当一个基因发生突变或被其他基

因取代时，一些不曾预期、极有可能非常大的副作用

也会紧随而来。即使能够当下评估子一代的风险受

益，也很难预测对后继世代的影响，基因编辑造成的

非预期伤害可能在未来几代人身上才能显现出来。

因此，临床试验的风险是很难确定的。英国纳菲尔

德生物伦理学理事会认为，尽管并不是所有的生物

医学创新在任何实际临床应用之前，都能够鉴定出

所有不良影响或评估其发生的可能性，但这种不确

定性在可遗传基因编辑中尤为明显，因为它是对未

来后代基因的直接操纵，在时空上超越了世代[6]。因

此，应最大限度降低临床试验风险，确保受试者及后

代身体健康及社会安全。

首先，选择合适靶基因，全盘考虑基因编辑的次

生效应。在生物学上，基因与环境之间存在一个平

衡选择作用，即在不同方向的作用选择，结果是在排

除致病基因与正常基因纯合体之间实现折中，一种

导致某种疾病的灾难性基因可能是抵御某种疾病的

有利基因。例如，患有镰状细胞贫血症的人能更好

地抵御疟疾。虽然利用基因编辑能够更正镰状细胞

基因突变，但也会让这些人对疟疾的抵抗更加脆弱。

最近科学研究发现，具有囊性纤维化基因杂合体的

小鼠，对霍乱有更强的抵抗力。如此一来，即便患有

囊性纤维化的人有短暂的生命期望，自然基因选择

还是会将囊性纤维化基因保存在人群里[7]。这些事

实再一次说明基因与环境的平衡选择作用会进一步

复杂化可遗传基因组编辑的非预期效应，如果尚未

弄清基因全部功能，就对致病基因进行种系编辑，则

是一种很危险的行为。因此，为了受试者个体及后

代身体健康，以及整个人类的自然存在，临床试验前

需要对潜在靶向基因进行细致评估，仅编辑有证据

显示导致罹患某种疾病的基因，且仅编辑人群中普

遍存在的正常基因序列。

其次，提供可信的风险与潜在健康利益的临床

前基础数据。基础研究是否充分，是确保临床试验

安全的重要事实基础。在尝试将已编辑的胚胎建立

妊娠前，必须有大量的基于人胚胎编辑的临床前证

据，证明可遗传基因组编辑足够高的效率和精确度。

而且，为降低对受试者的伤害，可遗传基因组编辑临

床试验应该尽可能在体外，而非体内阶段探明“脱

靶”“镶嵌”效应的关键问题，获得确定性知识。因

此，允许流产的试验设计是一种可供考虑的伦理选

择，当产前诊断发现被编辑胚胎或胎儿的健康状况

有异常时，应该允许分娩前的人工流产，避免编辑失

败胎儿的出生，这样既能通过产前诊断，以及对流产

胎儿的解剖，累积有关可遗传基因编辑的安全有效

性科学知识，又能通过流产避免缺陷后代出生，从而

保护人类后代不受伤害。当然，这种试验设计也容

易引发对胚胎、胎儿的权利及其社会责任问题，能否

通过伦理审查，还需要公众参与并提出意见。

3 尊重自主

自主是指任何一个理性个体有权根据自己的价

值信念做出选择和采取行动。尊重自主不仅要求不

干涉他人的私人事务，而且还包括在某些情况下提

高或维持他人自主选择能力的义务，以及消除干扰

他人自主行为的因素[8]。可遗传基因组编辑临床试

验对象是那些有很高的传播严重的、无法治愈的单

基因疾病风险的准父母，其强烈希望拥有一个与自

己有遗传关系的健康后代。对于这些研究参与者而

言，由于缺乏合适的替代方案，选择有限，所以在整

个试验过程中处于弱势地位，脆弱性更加明显，风险
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受益比更大。因此，临床试验的尊重自主原则首先

表现为尊重这些患者群体的生育自主，其次尊重受

试者及后代的基因隐私。

第一，尊重患有严重遗传性疾病群体的生育自

主。生育自主是尊重不妨碍一个人追求自由生育目

标的权利，是一种消极权利，包括是否生育、何时生

育以及以何种方式生育。罗伯特森（John Robertson）
将生育消极权利称为生育自由，“从基因遗传的意义

上来看，生育自由还包括是否生育有血缘关系的后

代”[9]。在消极权利者看来，生育是个人身份的核心，

否定或剥夺生育能力是人生经历的巨大损失，生育

权是每个人享有的繁衍后代的平等权利。而且，从

自然主义经验立场看，生育一个有遗传关系的孩子，

不仅是自然功能的实现，而且是人类自然欲望的满

足。虽然对血缘后代的利益诉求不具有道德上的规

范意义，但却是尊重父母生育自主的重要理由。因

此，尽管那些患有遗传性疾病纯合子夫妇的大部分，

甚至全部胚胎都将遗传致病的基因型，但这并不意

味着其生育权不被尊重，也并不意味着就丧失了生

育血缘后代的自然权利，为了实现这种生殖自主，他

们有权寻求基因技术支持，而且，政府、社会机构应

该为实现这一目标积极创设条件。

从技术上讲，可遗传基因组编辑是解决遗传病

纯合子夫妇生育健康血缘后代的不可替代的、唯一

选择。对于这些传递基因突变的群体而言，只有通

过在配子、配子前体或早期胚胎中进行基因编辑，才

能使其亲缘后代免受基因突变影响。哈佛医学院院

长乔治·戴利（George Daley）指出，对于常染色体显

性遗传性疾病患者，理论上可遗传基因组编辑能够

使其怀孕的概率增加 1倍[10]。而且，《可遗传人类基

因组编辑》报告提出，技术的应用仅限于这些准父

母，或者其所有胚胎都受到遗传缺陷基因的影响；或

者未受缺陷基因影响的胚胎比例低于 25%，而且尝

试了至少 1个周期的植入前基因检测都没有成功[11]。

该报告首次开创性地支持父母生育遗传关系的孩子

的利益，并将其作为支持可遗传基因编辑的重要理

由[12]，具有重要的伦理意义。

第二，尊重受试者及后代的基因隐私。根据我

国《最高人民法院、最高人民检察院关于办理侵犯公

民个人信息刑事案件适用法律若干问题的解释》第 1

条的规定，“公民个人信息，是指以电子或者其他方

式记录的能够单独或者与其他信息结合识别特定自

然人身份或者反映特定自然人活动情况的各种信

息”[13]。基因载有遗传信息，不仅表征个体生命健康，

而且还表征人类物种的独特性，具有逆向识别身份

功能，因此，基因属于公民个人信息的核心隐私。隐

私权意味着公民的私人生活安宁与私人信息依法受

到保护，不被他人非法侵扰、知悉、搜集、利用和公开

等的一种人格权[14]。对于基因隐私，个体享有防御他

人窃取、决定是否向他人公开，以及公开范围的权

利。因此，临床试验受试者及后代在日后的社会生

活中，享有对自己的基因信息进行隐瞒，不被他人知

晓的权利。根据科学试验程序要求，临床试验需要

监测脱靶事件及特定编辑行为的准确性和有效性，

研究人员需要开展长期随访，监测受试者及后代的

基因信息。问题在于，这些后代并不是自愿同意成

为研究对象的，也就是说，其并不是试验初期的同意

方，但按照试验程序要求，需要长期监测甚至公开其

基因信息，而这与其保护基因隐私不被侵犯的权利

相冲突。因此，在制定长期、代际随访方案时，保持

研究透明的同时，要尊重受试者后代的基因隐私。

4 社会公正

社会公正指的是医疗卫生领域内利益和负担分

配的公正，当社会成员享有应得的公共卫生资源时

就是公正对待，反之就是不公正。可遗传基因组编

辑临床试验的社会公正指的是经过基因编辑程序的

配子或胚胎，只有经合理预期不会产生或加剧社会

分裂，或某些群体的绝对边缘化或劣势的情况下才

允许使用。可遗传基因组编辑技术的应用使得父母

的生育不再属于私人领域，而是成为对社会、他人利

益产生影响的公共选择，因而对社会公正产生影响。

为此，对配子或胚胎的基因操纵，仅限于将其编辑为

人群中普遍存在的、符合一般健康标准的类型，而不

能用于满足某些个体价值偏好的增强，其目的在于

防止技术应用加剧社会不公正。考察可遗传基因组

编辑临床试验社会公正，意义重大。

一是平等对待的道德要求。平等对待作为规范

人们行为的指导原则，是指当对 2个以上的人分配资
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源或公共服务时，要求把所有人都视为同等重要的

人，不能厚此薄彼，这就是德沃金（R. Dworkin）所说

的个人主义平等[15]。可遗传基因组编辑应用的平等

对待就是承认不同遗传素质的人的道德平等。可遗

传基因组编辑本质上是以某种价值观为指导，操纵

未来后代基因的行为，背后隐含着对人类生物遗传

素质“好”“坏”的价值判断。而且，人性不会仅仅满

足治疗疾病的医疗目的，而是追求智商、性格，甚至

情感完美“定制”的更高目标。殊不知，人类历史上

有关某些生理特征“可取”的假设都暗含歧视，因此，

这种改造完善身体所依据的有偏私的价值欲望，也

不可避免地表现为对某些遗传特征的负面社会态

度，一些有缺陷的遗传基因应该被修改或纠正，可遗

传基因组编辑作为将有价值的遗传特征外化的强力

手段，利用技术消除这些不受欢迎的遗传性状，极有

可能凸显人与人之间遗传素质的优劣，加重社会对

这些遗传弱势群体的歧视和污名。为此，人类基因

组编辑伦理原则明确规定，可遗传基因编辑要求尊

重人平等的道德地位，不管未来后代遗传素质如何，

都应该承认其具有平等的道德价值[1]。

二是避免遗传不平等的固化。在技术初期，可

遗传基因编辑属于稀缺资源，费用昂贵，并非人人可

及。目前几种基因辅助生殖手段，如试管婴儿、植入

前基因检测，以及CRISPR/Cas9的价格都很高。在美

国，单次试管婴儿和产前基因检测费用在 1.3万美元

到 1.65万美元之间，而且想要怀孕成功，势必进行多

轮体外受精和植入前基因检测。而在国内，试管婴

儿平均费用大约需要 3万元到 10万元人民币之间，

极高的价格壁垒导致这些技术不是普通民众所能接

受的。如果长此技术不平等地获取，势必造成不理

想遗传特征在社会弱势群体中频繁流行，产生永久

维持的平行人群，即“遗传下层阶级”。极端情况下，

这种只有富人用得起的技术会产生一个把不平等和

歧视“刻到人类基因组里”的世界，造成遗传上的代

际不公。“人人生而平等”将变成“人人生而不平等”，

人类从胚胎时期就面临着等级分化，弱势群体从一

开始就失去获得成功的可能性，严重威胁社会公正。

因此，为维护社会秩序公正，避免可遗传基因组

编辑应用加剧遗传上的不平等，应该对父母的生殖

选择做出限制，以广义的生育不伤害原则（principle
of generalized procreative non-maleficence）为指导。

该原则并不追求生殖利益的最大化，即儿童福利的

“足够好”“避免伤害”，而是优先关注社会公众一般

福祉。根据这一原则，潜在父母的主要义务是避免

生育选择对他人造成伤害，因此，在生殖过程中不仅

考虑未来孩子的利益，还应考虑其他人的广泛利

益[16]。《可遗传人类基因组编辑报告》也从受试者的选

择标准上避免了技术的不公正应用。该报告规定，

可遗传基因组编辑技术仅限于那些所有胚胎都携带

致病基因型的夫妇，而且编辑的效果也仅限于将已

知导致严重单基因疾病的致病变异改变为相关人群

中普遍携带系列[11]。概言之，一个公正的社会应该考

虑所有人的利益，避免因某些个体行动而加剧部分

人群的边缘化和污名化。因为从伦理上看，可遗传

基因组编辑临床应用不仅需要考虑父母的生殖利

益，还应考虑那些因技术传播应用受到影响的群体

及社会整体的利益，防止治疗疾病以外的应用，这也

是第10条规定的伦理意义所在。

5 结论

任何一项技术变革在伦理上是否可行，很大程

度上取决于该技术能否提高个体自由，增进人类福

祉。可遗传基因组编辑在诊断、治疗和预防严重遗

传性疾病，以及提高个人生育自主方面具有重要的

科学价值和社会价值，良善的目的为技术手段提供

了强有力的辩护。而可遗传基因组编辑临床试验条

件的制定，充分评估了拟解决疾病的严重程度与潜

在风险，恰当地在“行动优先”与“防范优先”2类立场

间找到平衡，为其临床应用提供了普遍的伦理指导，

符合伦理向善的目的需求。增进人类健康福祉是可

遗传基因组编辑临床应用的终极目的，安全慎行是

底线原则，尊重自主和社会公正是技术应用的具体

要求，充分体现了生命伦理 4个原则核心要求。值得

注意的是，可遗传基因组编辑在具体的临床应用中，

除严格遵循一般的“十条”标准条件外，还应充分尊

重不同国家地区的文化多样性，预先判断技术应用

的潜在影响，防止造成社会歧视和偏见。
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Ethical review of clinical trial conditions for human heritable
genome editing

AbstractAbstract The clinical trial of heritable genome editing is a systematic research activity to implant the edited embryo into the uterus
for pregnancy and full-term birth. The clinical trial conditions are an important ethical standard to regulate the clinical application of
the technology. The "Ten Standards”for clinical trials were examined from the four aspects of promoting health and well-being, safe
and prudent practice, respect for autonomy, and social justice, highlighting the core connotation of the four principles of bioethics.
Through the ethical review of clinical trial conditions, it aims to provide a way of thinking and analysis for the implementation of the
ten standards.
KeywordsKeywords human heritable genome editing；clinical trial conditions；ethical reflection ●
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