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内容概要

以基因治疗和干细胞研究为代表的分子基因药物学这一新兴学科已成为医学研究领域的热门学科，其
使医学研究由传统的针对基因异常导致的各种症状转变为直接针对疾病的根源——异常基因本身，是
医学理念的重大突破。
本书系统地介绍分子基因药物学的概念、范畴、研究方法、特点和用途，侧重介绍21世纪的最新基因
分子药物学、基因分子医学工程技术的研究方法、思路、成就、现状、存在问题，以及该学科发展方
向的前瞻。

Page 2



第一图书网, tushu007.com
<<分子基因药物学>>

作者简介

许瑞安博士，原籍福建晋江，教育部分子药物工程研究中心主任，教授、博士生导师，华侨大学分子
药物学研究所所长、国际癌细胞与基因疗法学会常务理事，新西兰食品研究院专业委员、国家863、“
十五”、“十一五”肺癌临床前基因疗法首席科学家，国家863、“十五”肝癌临床前基
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书籍目录

作者简介：许瑞安、陈凌、肖卫东献辞导言1  基因药物的构建与制备2　基因表达的调控系统3　分子
药物传递途径及纳米颗粒肠道吸收4　适体分子药物学5　基因药物安全性和免疫性6　血友病诊断与分
子治疗7　帕金森病的分子疗法与前瞻8　乙型肝炎的分子治疗9　丙型肝炎病毒分子病毒学10　肝硬化
分子治疗11　SARS的分子治疗12　HIV的基因疗法13　糖尿病基因药物的研发14　颅颌面骨缺损现代
医学修复15　肺癌发生机理与分子治疗16　肝癌的新型治疗方法17　结肠癌的分子药物治疗18　干细
胞与肿瘤干细胞
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章节摘录

1.1 概述20世纪70年代，美国科学家首次提出可以通过向人体导入外源DNA来治疗疾病的设想，从而产
生了基因药物的概念和基因治疗这一人类药物开发的新领域。
经历了几十年的研发，基因药物已经从实验室研究发展进入了临床试验和应用阶段。
与此同时，基因治疗研究的范围也得到了扩大和发展，从最初导人一个正常的基因到人体的靶器官，
通过基因表达来治疗遗传性疾病的设想发展到现今用DNA或者RNA来治疗遗传性疾病，后天获得性疾
病，生产抗体，生产疫苗等多方面的医疗和药物开发，研究范围非常广泛。
虽然现阶段多数基因治疗的研究仍然处于早期的探索阶段，但是，全世界已有上千例基因治疗的研究
进入了人体临床实验，涉及的疾病类型不仅有先天遗传性疾病，如血友病，也有许多人类高危高发性
疾病，如癌症、艾滋病、帕金森症等。
世界第一例基因药物也已在我国研发成功并应用于多种肿瘤的治疗。
可以期盼基因药物会不断得到更广泛的开发并造福于人类。
区别于其他传统药物，基因药物依赖于用载体将外源基因或核酸片段导人人体细胞内，使目的基因在
靶细胞中表达，发挥生物学效应，达到治疗目的。
如何针对不同的疾病和靶器官（靶细胞）选择合适的载体；根据治疗需要设计构建基因表达的功能片
段来控制基因产物的适量表达；选用有效的给药途径都会直接影响到基因药物开发的成败。
可见基因药物较一般传统药物更为复杂。
它的构建与制备涉及分子生物学、生物化学、病毒学以及生产工艺等多个领域和学科。
而且，针对不同疾病所设计的基因药物，从载体选择到功能片段的构建都会非常不同。
要想全面具体地论述每一种基因药物的构建与制备将是一件非常困难的事情，因此本章将仅对目前应
用较为广泛的载体，根据现有文献，对基因药物的构建与制备做一个一般性的概述，以供参考。
目前基因药物研发中应用的载体分可为两类：病毒载体和非病毒载体。
病毒载体是将自然界存在的病毒用分子生物学的手段加以改造，去除掉部分或全部病毒基因，将治疗
基因及基因表达所需要的功能片段克隆到病毒基因组中，再经过在细胞内包装而产生重组病毒。
而非病毒载体则是载有治疗基因及其相关功能片段的DNA，如质粒，或包埋有此种DNA的脂质体。
病毒类载体一般具有对宿主细胞高效转染特点，因此是目前较为高效的基因传递载体。
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编辑推荐

《分子基因药物学》内容丰富，理论与技术密切结合，内容涉及分子生物学、免疫学、高分子化学、
遗传学、细胞生物学、分子病理学、生物医学工程，分子医学、医药检测技术，微生物学、分子毒理
学，分子药理学、临床医学等数个学科。
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