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肿瘤基础研究对促进新时期癌症防治
工作具有关键作用
张赟，刘芝华*

摘要 癌症是全球范围内最主要的健康问题之一。研发癌症防治的新技术、新药物、新疗

法，是中国人民和全人类共同的迫切需求，也是全球科技竞争的重点方向。肿瘤基础研究对

癌症防治工作起着关键作用。指出了当前中国癌症领域“从 0到 1”研发诊断治疗新靶点、新

药物的创新能力仍与世界一流水平有差距，面临的关键问题不是研究成果转化程度不高，而

是基础研究的深度广度不足。建议为促进新时期癌症防治工作，应当高度重视肿瘤基础研

究，通过稳定的经费支持、合理的项目设置、健全产学研合作机制、促进国际合作等措施支持

高水平肿瘤基础研究的发展。
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癌症是全球范围内最主要的健康问题之一，在

2020年导致全球近 1000万人死亡，是人类第二大

死亡原因[1]。中国人口基数庞大，癌症整体新发病

例数和死亡人数都显著高于其他国家，居于世界首

位。因人口老龄化逐渐加剧和城乡卫生条件差异

导致的总体早诊率偏低等因素影响，当前中国许多

癌种的发病率仍在持续升高，癌症总体死亡率高于

世界平均水平，癌症防控形式十分严峻[1-2]。现在

中国每年所需的癌症相关医疗花费超过 2200亿
元[3]，对癌症患者家庭和医疗保障系统都造成了极

其沉重的负担。

研发癌症防治的新技术、新药物、新疗法，是中

国人民和全人类共同的迫切需求，也是全球科技竞

争的重点方向。在过去几十年里，虽然癌症基础研

究和临床治疗取得了许多积极进展，但目前仍然没

有足够精准有效的早期诊断技术，许多患者发现时

已经进入晚期；而对于多数晚期癌症患者，目前仍

然缺乏普遍有效的治愈手段。

中国癌症领域的新药研发和临床试验在过去

一段时间取得了快速发展，一批国产新药通过临床

评估获准上市，为中国癌症诊疗水平的提高提供了

重要支持。但也应看到，当前中国癌症领域生物医
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药企业绝大多数只开展仿制药的开发或针对国外

已验证靶点进行微创新，同质化严重。这种现状反

映了在癌症生物学机制理论研究和抗癌原创靶点

研发方面，中国距离世界一流水平仍有很大差距。

建立高水平的癌症防治系统需要多措并举的

总体设计，包括健康生活方式的普及推广、癌症早

诊技术的革新、新药物和新疗法的研发等。科学设

计这一体系需要对癌症生物学的深刻理解认识，需

要基于科学回答这一领域的一系列根本问题：怎样

的健康生活方式更能预防癌症发生？哪些技术方

法和分子靶标最能精准判断早期癌症发生？如何

研发全新的癌症治疗关键靶点和药物？如何设计

个体化的癌症组合疗法从而最好发挥现有药物的

效能？想要回答这些问题，肿瘤基础研究起着极为

关键的作用。

1 肿瘤基础研究的主要内容

肿瘤基础研究包括对不同癌症类型发生、发展

分子机理的阐释，以及对肿瘤诊断和干预新方法的

探索，其目的在于阐明最根本的癌症生物学知识，

为之后的转化研究、临床试验和真实世界实践奠定

坚实基础。

对癌症背后机理的好奇与探索贯穿着医学史

的发展。希波克拉底基于四体液学说猜测黑胆汁

的异常聚集导致癌症，《黄帝内经》讲“四时八风之

客于经络之中，为瘤者也”，算得上对于癌症生物学

的古老探索。20世纪遗传学和分子生物学的迅速

发展真正为现代癌症生物学打开了大门。在 20世
纪初，美国病理学家Rous发现了可以导致鸟类罹

患肉瘤的病毒——劳氏肉瘤病毒（Rous sarcoma vi⁃
rus），并对其进行了深入的研究[4]。虽然这项发现

让当时的许多科学家做出了“病毒是肿瘤发生的主

要原因”这个错误猜测，一度带偏了人们理解癌症

发生的真实原因，却也为寻找到人类的癌基因奠定

了基础。

随着更加深入的研究，一些科学家发现了劳氏

肉瘤病毒内包含的真正引发肉瘤的致癌基因，更为

重要的是发现了人类和很多其他物种都含有与这

种致癌基因非常类似、却有小部分序列不同的“原

癌”基因。在这项获得 1989年诺贝尔生理学奖的

研究中，Harold Varmus和 John Michael Bishop 2位
科学家猜测这些源于人体自身的“原癌”基因在发

生一些特定的序列变化——特定基因突变后会改

变正常细胞的行为，促使细胞发生不受控制的持续

增殖，从而引发细胞癌变[5]。不久之后，与多种人类

癌症紧密相关的 Ras原癌基因及其致癌突变的发

现为这个理论提供了坚实的支持[6]，随后第一个人

类抑癌基因Rb及其缺失突变的发现更丰富了细胞

癌变的基因突变学说[7]，这些发现奠定了今天人们

理解细胞癌变的最重要基础。人们同时发现，很多

环境致癌物正是通过诱导这些原癌基因的突变而

促进癌症发生[8]，这也为制订预防癌症发生的公共

卫生政策提供了理论支持。

这些让人们获得对癌症这一疾病基本认识的

研究正是肿瘤基础研究中的经典之作。在之后的

研究中，科学家与肿瘤临床医生发现了更多关于癌

症这个复杂疾病的重要特征[9-10]。尤其是人们认识

到这一疾病存在多个层次的异质性问题：在器官组

织层面，“癌症“这个名称下包含着几百种不同的癌

种和亚型，有着不同的病理发展特征和预后情况，

要求不同的诊断和治疗方法；在分子细胞层面，同

一病人体内可能存在差异很大的癌细胞，当使用比

较单一的治疗方法时会因为不同癌细胞亚群的存

在而很快产生抗药性。同样重要的是，在细胞癌

变、形成原位肿瘤直至最终发展为转移性疾病的过

程中，没有发生癌变的机体正常细胞和机体内存在

的微生物等也参与到疾病发展过程中，与癌细胞发

生复杂的相互作用，并影响疾病的进展。直到今

天，人们对于癌症复杂性及不同癌种间共性与特性

的认知仍然很不完备，这也是迄今为止没能发展出

有效的癌症早筛和治愈方法的一个根本原因。

2 肿瘤基础研究的重要性

回望癌症研究和治疗的百年历史，可以看到肿

瘤基础研究的发展引领着几乎所有重要的治疗范

式改变。

7



科技导报2023，41（18）www.kjdb.org

现代肿瘤化疗发端于美国 Sidney Farber医生

对于血细胞增殖途径研究进展的关注，“叶酸促进

高速分裂的血细胞进行细胞增殖”的基础研究最终

促成了他使用叶酸拮抗剂治疗白血病的临床试验，

从而开启了癌症治疗的化疗时代[11]。直到今天，对

于细胞增殖过程和特定化学药物影响这一过程的

基础研究仍然在不断深入，为肿瘤临床医生优化化

疗方案、寻找更好的组合治疗方法提供着最关键的

推动力量。

癌症靶向治疗时代的开启更加依赖现代癌症

生物学的进展。有了对于癌基因和抑癌基因的认

识，人们开始设计针对癌基因或抑癌基因的靶向治

疗方法。因为这种方法能在分子层面精确识别癌

细胞独有而正常细胞没有的特征，所以比化疗的副

作用更小。当前肿瘤治疗领域广泛使用的格列卫、

赫赛汀、吉非替尼等药物，都属于靶向药物的范畴。

在人们进入基因组时代后，对于各类癌症亚型常见

的癌基因已经进行了全面而深入的解析，几百种癌

基因已经被发现。当前，很多癌症患者会接受肿瘤

基因检测，往往报告里会有许多基因突变的结果。

但遗憾的是，对于其中绝大多数，目前还没有针对

性的有效靶向药物。如何研发更多更好的靶向治

疗药物、让肿瘤基因检测中的大部分信息变得有临

床治疗意义，仍然要依赖肿瘤基础研究的新发现和

新进展。

在过去十几年间，癌症治疗领域最重要的发展

是在免疫治疗领域。针对 PD-1和CTLA-4通路的

免疫检查点抑制剂被发现在多种癌种中可以恢复

机体免疫系统对癌细胞的攻击能力，在一些患者中

甚至可以实现临床治愈。以人类免疫系统中的杀

伤性T细胞为基础、经过工程改造从而识别特定癌

细胞抗原的CAR-T细胞等细胞治疗方法也被证明

对几种血液肿瘤有非常好的治疗效果。这些激动

人心的进展离不开人们在过去几十年时间里对肿

瘤免疫学基础知识的不断深入探索。当前，癌症免

疫治疗方向仍然面临只有很少一部分患者能够响

应这类疗法的难题，如何让更多的癌症患者从免疫

治疗中受益、让癌症变成可控的慢性病，关键还要

看肿瘤基础研究进展。

不仅在癌症治疗的领域，肿瘤基础研究的成果

同样对于癌症防治公共卫生政策的制定、癌症筛查

方法的发展有着极为重要的作用。例如，发现烟草

等环境致癌物诱发细胞癌变为控烟运动提供了理

论依据。除此之外，基础研究中发现的乙肝病毒、

人乳头瘤病毒（HPV）、幽门螺杆菌分别与肝癌、宫

颈癌、胃癌发生相关的分子机制，为病原微生物增

加特定癌症类型发病几率提供了生物学解释，也促

成了乙肝疫苗、HPV疫苗的研发以及在高危人群

中幽门螺杆菌根除疗法的应用，对相应癌种的预防

起到了显著的推动作用。

当前，最为有效的癌症发病率与死亡率降低的

方式为早期预防和筛查，通过高水平肿瘤基础研究

发展高效的早筛早诊技术有着非常重要的意义。

随着癌症生物学的发展和新技术的不断涌现，对于

癌症发生早期分子机制的理解在不断加深，例如，

发现在癌基因突变基础上，炎症引发的细胞表观遗

传变化可以促进细胞癌变[12]，这些新发现为设计更

好的癌症预防策略提供了新的视角。同时，针对循

环肿瘤基因、循环癌细胞的检测技术在不断更

新[13-14]，这些新技术有可能仅通过抽血检测就提供

是否存在肿瘤以及肿瘤类型等关键信息，具有为癌

症早筛提供更便利、更准确检测方法的潜力。

着眼全球，目前肿瘤基础研究正进入高速发展

的时期，随着遗传学、分子生物学研究技术的迅速

发展以及与其他领域学科交叉的不断深入，围绕肿

瘤发生发展中的关键科学问题，许多新的发现不断

涌现。例如，单细胞分析技术和基因组学技术的发

展，使得对肿瘤微环境中各类细胞亚群的数量、状

态变化及其与疾病进展的关联得到深入研究[15]；随

着结构生物学的发展和药物设计技术的创新，Ras
等一些传统认为无法成为药物靶点的关键分子现

在可以被靶向干预[16]。尤其是癌细胞逃避免疫系

统识别和攻击的分子机制得到广泛关注，这成为当

前肿瘤基础研究的一个重点方向[17]。发展促进免

疫系统识别癌细胞特定抗原，同时抑制癌细胞免疫

逃逸的技术方法有着重大的临床意义。

值得注意的是，一个容易被忽视的肿瘤基础研

究的重大贡献是对专业人才的培养。现代癌症生
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物学的快速发展使这一领域的专业性不断增强，同

时因为研究、预防、治疗方面仍有许多未解难题，在

科学研究、临床试验、新药研发、药物审批、国际合

作等方面对高水平专业人才的需求很大，而肿瘤基

础研究和该专业的人才培养深度关联，能够持续不

断产出对肿瘤前沿研究熟悉、科学素质优异、逻辑

思维缜密的新一代专业人才。

3 发展高水平肿瘤基础研究的政策

建议

在科技领域，高速追赶世界一流水平十几年

后，中国已经取得了有目共睹的成绩，但接近研究

前沿的同时也自然面临跟踪、模仿为主的发展模式

难以为继的情况，到了更多需要“从 0到 1”发展原

始创新的新阶段。在肿瘤基础研究和新药研发领

域，面临着同样的情形。一方面，中国有着不同于

其他国家的癌种分布和人群特征，防控策略、基础

及转化研究中的很多问题无法依赖发达国家去首

先解决；另一方面，高水平基础研究产出不足也在

很大程度上加剧了中国癌症领域新药研发方面同

质化、低水平的竞争，造成了很大的资源浪费。当

前社会迫切期待新的癌症治疗方法能够出现，但目

前面临的关键问题不是转化的程度不高，而是基础

研究的深度广度不足。

发展高水平的肿瘤基础研究，建议可以从以下

几个方面着手。

1）继续加强对肿瘤基础研究的经费投入。科

学技术部、国家卫生健康委员会和国家自然科学基

金委员会已经加强了对癌症研究的支持力度，但在

肿瘤基础研究方面的投入与发达国家仍然有很大

差距。例如，美国通过国家癌症研究所提供政府层

面癌症研发专项经费，2025年在基础研究方面计

划经费高达 42亿美元[18]。同时，在 2022年重启了

2016年设立的“癌症登月计划”（Cancer Moonshot），

将在 7年内额外拨款 18亿美元进行癌症研究和综

合防治，希望在 25年内将癌症死亡率至少降低

50%[19]。英国癌症研究中心与美国国家癌症研究

所 2020 年共同发起癌症大挑战（Cancer Grand

Challenges）计划，投入 3亿 8千万美元支持对癌症

领域最富挑战性的科学问题展开探索[20]。中国肿

瘤基础研究领域的科研团队正在不断增加，应当继

续加强对肿瘤基础研究的经费投入，支持高水平团

队做出更多创新突破。

2）根据中国癌种分布和人群特征，更多设置

肿瘤基础研究方面的专门科技项目。考虑到癌症

对人民生命健康的重大威胁和肿瘤基础研究对癌

症防治的关键作用，应当在国家重大研究计划、战

略性国际合作项目等重大科技任务中，更多设置肿

瘤基础研究方面的专门科技项目，依托国家重点实

验室、国家科研机构等抓手，发挥新型举国体制优

势，集中力量解决一些中国急需、全球关注的肿瘤

基础研究关键问题。同时，充分利用重大科技任务

实践培养锻炼一批有潜质的青年科学家，为这一领

域的持续发展奠定基础。

3）健全肿瘤基础研究机构、新药研发企业、产

业基金的合作关系，促进企业和社会资金参与支持

肿瘤基础研究。应当通过多种渠道和方式让有关

人员理解肿瘤基础研究在癌症防治工作中的关键

作用，引导新药研发企业、产业基金与肿瘤基础研

究机构和科学家深度合作，丰富肿瘤基础研究的资

金来源，促进更多“从 0到 1”的新靶点、新药物、新

疗法研发，同时促进相关科技企业的高水平发展。

4）促进支持肿瘤基础研究领域国际合作，让

更多中国智慧参与解决癌症这一全人类共同面临

的巨大挑战。现代科学的前沿发展、人才培养都离

不开国际合作，尤其是在基础研究领域。目前，在

肿瘤基础研究领域，美国、欧洲等发达国家和地区

仍然有最多的一流人才和最好的科研产出。为更

好发展肿瘤基础研究，应当继续支持国际科研合作

和人才交流，一方面，促进中国科学家了解最前沿

的研究进展，通过国际合作做出更多研究成果；另

一方面，支持取得杰出成果、综合素质突出的中国

科学家有更多机会参与相关国际学术活动，主持开

展或深度参与一些在肿瘤基础研究方面有重大影

响力的国际合作项目，在这一全人类共同面对的重

大健康挑战方面发挥更多中国智慧、提供更多中国

方案。
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Basic research holds the key for successful cancer
prevention and treatment

AbstractAbstract Cancer is one of the major health challenges worldwide. It is in urgent need to develop new technologies, new
medicine, and new strategies to prevent and treat cancer. Cancer research is one key area in today’s global scientific
competition. Importantly, basic research holds the key for successful cancer prevention and treatment. It is the major reason why
we are behind the world-class level in developing novel cancer targets and drugs. In order to promote cancer prevention and
treatment in the new era, we should pay special attention to cancer basic research. High-level cancer basic research could be
supported through stable financial funding, wise project setting, improved industry-university-research cooperation mechanisms,
and effective international cooperation.
KeywordsKeywords cancer basic research; cancer prevention and treatment; healthy China ●
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