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文题释义： 

膝关节骨性关节炎：骨关节炎(osteoarthritis，OA)是一种严重危害人类健康的慢性骨关节疾病，其在关节病

中数量最多，超过类风湿性关节炎、强直性脊柱炎等其他关节炎的总和。在病理水平，骨关节炎表现为关节

软骨的破坏及骨赘的异常增生，以致临床上出现关节疼痛、活动受限及关节畸形等表现。同时，骨关节炎是

导致青壮年劳动力下降的最主要病因，造成重大经济负担。 

人脐带间充质干细胞：脐带来源间充质干细胞可以从脐带的多个区域获取，包括内皮下层、血管周围、华通

氏胶(Wharton’s jelly)、脐带内层和整个脐带。在再生医学领域，脐带来源间充质干细胞可能成为继其他成体

间充质干细胞、胚胎干细胞以及诱导性多能干细胞(iPSCs)后最具应用前景的干细胞。 

 

摘要 
背景：骨关节炎是一种严重危害人类健康的慢性骨关节疾病。细胞治疗骨关节炎近年来发展较快，并得到了

广泛关注。脐带来源的间充质干细胞治疗骨关节炎既具有其他来源间充质干细胞扩增分化容易，具有抗炎和

招募作用等优势，又具有细胞年轻化、获得量大、无伦理问题、取材过程无痛苦、高增殖特性、多能分化特

性、低免疫源性、无致瘤性等特点，是目前临床细胞治疗最常用的种子细胞。 

目的：拟利用同种异体脐带来源间充质干细胞治疗人膝关节骨关节炎，获得脐带来源间充质干细胞治疗骨关

节炎的有效性和安全性数据，以期为干细胞治疗骨关节炎提供必要的理论基础和临床依据。 

方法：试验在中国北京市，北京大学人民医院关节病诊疗研究中心完成。在获得受试者的知情同意以及伦理

委员会审批后(该试验前两部分均已注册(https://register.clinicaltrials.gov/)，编号分别为 NCT03357770 及

NCT03358654，第三部分需要根据前两部分安全性评价后再行进行)，按照既定的纳入/排除标准招募受试者。

临床试验共分为 3个部分：第一部分纳入 3组受试者，每组 3人，分别接受高、中、低 3种等级的细胞剂量

治疗，3组受试者在注射后进行随访，评价剂量限制性毒性，确立最大耐受剂量。第二部分即单臂临床试验，

继续招募 9 名受试者进行干预试验，注射剂量为第一步试验确定的最高剂量，受试者在注射后进行随访，评

价治疗的安全性及有效性。第三部分采用随机对照研究的试验设计，按照随机化的原则将受试者随机分为 2

组，每组 7 人，分别给予干细胞治疗和传统的透明质酸治疗，在试验期间，保证评价者盲、受试者盲以及干

预者盲。在术后既定时间点进行随访，评价干预措施的安全性和疗效数据。主要终点是参考 NCI-CTCAE 标

准，出现不明原因的局部及全身症状或死亡终止试验。 

预期结果：参考既往文献报道，经过该干预措施治疗后随访 1至 2年，受试者膝关节疼痛程度降低，关节功

能评分提高，MRI检查见软骨缺损面积减小。预计试验时间共 3年 6个月。 
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同种异体脐带来源间充质干细胞治疗人膝关节骨关节炎的有效性和安全性 

第一部分：单病例研究 

每组 3人，分别接受高、

中、低 3种等级的细胞剂

量治疗，评价剂量限制性

毒性，确立最大耐受剂

量。 

第二部分：单臂临床

试验 

继续招募 9 名受试

者，注射剂量为第一

步试验确定的最高剂

量，评价治疗的安全

性及有效性。 

第三部分：小型 RCT 研

究 

将受试者随机分为 2组，

每组 7人，分别给予干细

胞治疗和传统的透明质

酸治疗，评价干预措施的

安全性和疗效数据。 
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Human umbilical cord mesenchymal stem cells in the treatment of knee osteoarthritis: study protocol for 
a clinical trial  
 
Yang Zi-yi, Lin Jian-hao, Xing Dan, Wang Bin, Hou Yun-fei (Arthritis Clinic & Research Center, Peking University People’s Hospital, Beijing 
100044, China) 
 
Abstract 
BACKGROUND: Osteoarthritis (OA) is a kind of chronic bone and joint disease which seriously endangers human health. Cell therapy for OA 
has aroused widespread concern and gotten rapid development in recent years. Umbilical cord-derived mesenchymal stem cells (UC-MSCs) 
have the advantages of easy amplification and differentiation, anti-inflammation and recruiting function such as MSCs from other sources. 
Furthermore, UC-MSCs are young cells that have large quantity, no ethical problems, high proliferative potential and pluripotent differentiation. 
UC-MSCs have been the most commonly used seed cells in clinical cell therapy. 
OBJECTIVE: To evaluate the efficacy and safety of UC-MSCs in the treatment of human knee OA to provide theoretical and clinical basis for 
stem cell therapy of OA. 
METHODS: The trail will be completed in Arthritis Clinic & Research Center, Beijing, China. Participants will be recruited according to 
established inclusion/exclusion criteria after obtaining the informed consent and the approval of the Ethics Committee (the first and second 
parts of the trial have been registered (https://register.clinicaltrials.gov/), with the identifier No. NCT03357770 and NCT03358654, and the 
third part will be carried out according to the conclusion of the first and second parts). The clinical trial will be divided into three parts: in the 
first part three groups will be recruited. Each group will contain three participants. The three groups of participants will be treated with high, 
medium and low dose of MSCs, respectively. Participants will be followed up to evaluate dose-limiting toxicity so as to determine the 
maximum tolerated dose. The second part will be a single-arm clinical trial. Nine participants will be recruited. The injection dose will be the 
maximum tolerated dose determined in the first part. Participants will be followed up to evaluate the safety and efficacy of the treatment. The 
third part will be a randomized controlled trial. Participants will be randomly divided into two groups (n=7 per group) and treated with MSCs 
and hyaluronic acid, respectively. During the trial, evaluators, participants and interveners will be unaware of grouping information and 
interventions. Participants will be followed up at designed time points after treatment to evaluate the safety and efficacy of the intervention. 
The trial will be terminated if there are unexplained local and systemic symptoms or death according to the NCI-CTCAE criteria. 
EXPECTED RESULTS: With reference to the previous literature, the knee pain will be relieved, the score of knee joint function will increase, 
and the cartilage defect area will decrease on MRI at 1-2 years after the intervention. The trail is expected to spend 3 years and 6 months. 
Subject headings: Stem Cells; Osteoarthritis; Tissue Engineering 
Funding: the Research and Development Foundation of Peking University People’s Hospital, No. RDH2017-05 

 

0  引言  Introduction 

骨关节炎(osteoarthritis，OA)是一种严重危害人类健

康的慢性骨关节疾病，其在关节病中数量最多，超过类风

湿性关节炎、强直性脊柱炎等其他关节炎的总和。在病理

水平，骨关节炎表现为关节软骨的破坏及骨赘的异常增生，

以致临床上出现关节疼痛、活动受限及关节畸形等表现。

同时，骨关节炎是导致青壮年劳动力下降的最主要病因，

造成重大经济负担。流行病学研究显示，在世界范围内，

65岁以上的人口中，有超过一半为骨关节炎患者[1]。在中

国，随着人口老龄化的进程，骨关节炎的发病也呈现逐年

上升的趋势。 

本课题组前期在中国开展了大规模关于膝关节骨关节

炎的流行病学研究，结果显示在中国症状性膝关节骨关节炎

的患病率为8.1%[2]，这一数据高于西方，而且在中国农村地

区的患病率高于城市地区[3]。同时，在中国农村地区，症状

性膝关节骨关节炎会增加人群的全因死亡率[4]。因此，非常

有必要以膝关节骨关节炎为切入点，采取有效的治疗手段控

制骨关节炎的发展，缓解症状，提高患者的生存质量。目前

治疗骨关节炎的手段很多，但尚缺少一种能在病理水平逆转

或缓解病程的治疗方法。因此，作者提出如下临床问题：缺

乏一种治疗膝关节骨关节炎有效的非手术治疗手段。 

近年来，分子生物学、细胞生物学以及精准医学的进

步为骨关节炎的治疗提供了新的手段。在再生医学领域，

细胞治疗骨关节近年来发展较快，并获得广泛关注[5]。其

中间充质干细胞(mesenchymal stem cells，MSCs)治疗骨

关节炎的优势在于具有组织来源广泛、扩增分化容易、分

化的细胞具有组织特异性、具有抗炎和招募作用、低成瘤

风险、免疫原性低等特点，但目前的临床随机对照试验数

量有限，尚需要进一步的临床研究证实其疗效[6-7]。脐带来

源MSCs的优势在于：细胞年轻化、获得量大、无伦理问

题、取材过程无痛苦、高增殖特性、多能分化特性、低免

疫源性、无致瘤性等[8-10]。由于脐带来源于外胚层发育阶段，

因此脐带来源MSCs具有一定的胚胎细胞的特性[11-12]。同

时，脐带来源MSCs在三向分化前后均可以一直保持免疫

豁免的特征[13]。 

在一些临床前研究中，关节腔内注射MSCs对各种关

节病的发生发展具有一定的作用。该结论已经得到大量的

动物体内实验验证，包括小鼠[14]、兔[15]、大鼠[16]、猪[17]、 

山羊[18]、狗[19]、马[20]、以及迷你猪[21]。现在，脐带来源MSCs

已成为目前临床细胞治疗最常用的种子细胞[22]。 

本课题中使用的脐带来源MSCs由第三方单位提供，

已经在体外及体内证实了其安全性，相关的技术或成果包

括：确立了干细胞处理全过程无异种血清的干细胞培养方

法；建立了干细胞的提取、体外扩增、冻存、复苏的标准

化管理体系；确立了临床应用级别的脐带MSCs质控标准

(包括从干细胞纯度，表面Marker表达，多能基因就表达；

多能功能蛋白表达；分化的多能性；干细胞形态；干细胞

活性；细胞周期；基因稳定性；非致瘤性；安全性检测等 
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多方面)；并已经在临床上应用人脐带MSCs，针对不同种

疾病，做了大量的临床试验研究，包括脊髓损伤、股骨头

坏死，糖尿病，糖尿病足，自身免疫病(GVHD，系统性红

斑狼疮)，终末期肝硬化等，均取得了满意的疗效。目前尚

无关于脐带MSCs关节腔内注射治疗膝关节骨关节炎的研

究报道。 

本研究的科学问题是：同种异体脐带来源的MSCs治

疗膝关节骨性关节炎是否具有很好的安全性和有效性。研

究的最终目的是为临床应用脐带来源MSCs提供必要的理

论依据和试验数据。 

 

1  试验设计与方法 Study design and methods 

1.1  试验目的  利用同种异体脐带来源间充干细胞关节

腔内注射治疗人膝关节骨关节炎，获得脐带来源间充干细

胞治疗骨关节炎的有效性和安全性数据，以期为干细胞治

疗骨关节炎提供必要的理论基础和临床依据。 

1.2  试验设计类型  第一部分为单病例研究；第二部分为

单臂临床试验；第三部分为小型RCT研究。 

1.3  试验完成地点  中国，北京市，北京大学人民医院关

节病诊疗研究中心。 

1.4  受试者选择 

1.4.1  纳入标准  同时满足以下几项者方可进入研究：①

根据国际上公认的诊断标准诊断为膝关节骨性关节炎；②

K/L评分为2至3级；③慢性膝关节源性疼痛；④无局部或全

身感染；⑤血液学检测及生化检测无明显的关节腔穿刺禁

忌；⑥受试者及家属对临床试验方案了解并同意参与试验，

并签署书面“知情同意书”。 

1.4.2  排除标准  下列任何一条为本研究的排除标准：①

年龄大于75岁或小于18岁，或不具完全民事行为能力；②

HIV、肝炎病毒或梅毒病毒感染或血清学检验阳性；③体

质量指数(BMI)大于30 kg/m2；④先天性或获得性膝关节畸

形；⑤怀孕或哺乳期妇女；⑥肿瘤患者；⑦免疫缺陷症患

者；⑧3个月前有关节腔内药物注射病史；⑨目前仍在参加

其他临床试验的患者；⑩其他研究者认为不适合入组的患

者如患有其他伴随疾病；⑪拒绝签署知情同意书或拒绝参

加本临床试验的受试者。 

1.5  招募  由研究者开展本试验相关的宣传教育，发布招

募标准及电话、e-mail、微信等项目负责人的联系方式，

招募受试者，向受试者介绍利弊，征得同意后签署知情书,

入组后再详细按照纳入排除标准进行筛查。 

1.6  干预方法 

1.6.1  研究阶段 

(1)筛选期，完成筛选检查，主要包括：①签署知情同

意书；②人口统计学资料，疾病史、手术史及骨关节炎治

疗史资料收集；③核查纳入排除标准；④体格检查记录；

⑤血常规(红细胞、白细胞、血小板计数，中性粒细胞、单

核细胞、淋巴细胞百分比及血红蛋白)；⑥尿常规(蛋白、

糖、红细胞、白细胞、pH值)；⑦血液生化(肝功能、肾功

能、电解质)；⑧凝血参数；⑨感染指标(C-反应蛋白、血

沉)；⑩HIV抗体；⑪淋巴细胞亚群检查；⑫心电图；⑬胸

片；⑭膝关节CT、B超或MRI；⑮完成以下评分量表：目

测类比(VAS)评分，WOMAC评分，Lequesne指数，SF-12

量表；⑯光盘刻录，影像学资料保存。 

(2)第一部分 (单病例研究 )：根据 1996年 9th 

NCI/EORTC New Drug Development Symposium in 

Amsterdam的指南，通过纳入3组受试者，分别接受高、

中、低3种等级的细胞剂量治疗，评价剂量限制性毒性

(dose-limiting toxicity，DLT)，确立最大耐受剂量(maximum 

tolerated dose，MTD)。 

剂量和细胞浓度的选择基于既往的文献报道[23]。从低

剂量注射开始，低剂量为1×107 cells/3 mL，中剂量为 

5×107 cells/3 mL，高剂量为1×108 cells/3 mL。注射后进

行随访，根据不良反应发生情况决定进入下一阶段试验。3

组受试者在注射后1，2，3，6个月进行随访。不良反应发

生根据《常见不良反应事件评价标准(NCI-CTCAE)》，将出

现GRADE评分大于3分的下述并发症视为DLT发生，包括：

过敏反应、注射部位局部反应、注射部位局部感染、纤维

化改变、肌肉或骨骼发育不全。具体试验流程见图1。该部

分试验已在clinicatrail注册(https://clinicaltrials.gov/)，编号

为NCT03357770。 

(3)第二部分(单臂临床试验)：继续招募9名受试者进行

干预试验，注射剂量为第一步试验确定的最高剂量。受试

图 1  第一部分(单病例研

究)流程图 

Figure 1  Flow chart of 

the first part (single case)

图注：通过试验评价剂量限

制性毒性，确立最大耐受剂

量。AE：不良事件。 
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者在注射后1，2，3，6个月进行随访。术前进行健康宣教，

重点强调膝关节的运动范围以及如何进行股四头肌的力量

训练。术后第1天即开始膝关节的屈伸运动以及股四头肌的

力量训练，建议患肢不负重8周，8周后在拐杖辅助下逐渐

进行性负重4周，共12周后可正常负重。纳入后随访过程

中进行安全性及有效性评价。该部分试验已在clinicatrail

注册(https://clinicaltrials.gov/)，编号为NCT03358654。 

(4)第三部分(小型RCT)：前两部分试验结果理想后开

展，该部分采用随机对照研究的实验设计，即根据既定的

纳入标准/排除标准纳入目标人群，按照随机化的原则，采

用随机数字表法将受试者随机分为两组，每组按照样本量

估算结果为7人，分别给予脐带来源的MSCs治疗和传统的

透明质酸治疗。在试验期间，做到随机方案的分配隐藏，

保证评价者盲、受试者盲以及干预者盲。在术后3，6，12，

24个月4个时间点进行随访，评价受试者的疼痛和功能变

化，进行安全性及有效性评价。 

1.6.2  干细胞制剂的使用方式、剂量、时间及疗程 

干细胞制剂：人脐带来源MSCs。 

使用方式：关节腔内注射。 

剂量：将既定浓度的细胞(1×107cells，5×107 cells，

1×108 cells)混匀在3 mL生理盐水中。 

疗程：关节腔内一次性注射。 

1.6.3  随访方法及评价指标的选择   

(1)试验第一部分在注射后1，2，3，6个月进行随访，

随访内容：体格检查，生命体征。研究第二部分在注射后  

1，2，3，6个月进行随访，随访内容：体格检查，生命体

征，血常规，血液生化及电解质，淋巴细胞亚群，膝关节

MRI，VAS评分，WOMAC评分，Lequesne指数，SF-12

量表。研究第三部分在注射后3，6，12，24个月4个时间

点进行随访，随访内容：体格检查，生命体征，血常规，

血液生化及电解质，淋巴细胞亚群，膝关节MRI，VAS评

分，WOMAC评分，Lequesne指数，SF-12量表。有条件

或必要时可延长随访时间。 

(2)实施办法： 

△ 随访的结果记录在“病历报告表(CRF)”中。 

△ 客观性的结局指标如MRI评估结果等，由2名评价

者独立进行评价，并分别记录。结果存在差异由双方协商

解决，或请教第3方进行评价。 

△ 主观性的结局指标如VAS量表等，由受试者自行填

写相应量表后，粘贴在病历记录中。 

△ 研究中涉及评价指标均采用国际公认的评分量表

的中文翻译版，粘贴在病历记录表中。 

△ 对于失访病例，要详细记录失访的时间及原因等。 

1.7  随机化方法  试验第三部分采用随机数字表法，通过

软件完成，形成随机数字表。由协调员随机为每名入组的

受试者分配一个随机号码。入组者接受计算机1︰1随机分

配至干细胞治疗组以及透明质酸治疗组。一旦随机号码已

经分配给某位受试者，此号码不能再次被重复分配，未能

完成整个研究的受试者也不能由其他受试者替换。采用不

透光信封的方式对随机方案进行隐藏。 

1.8  盲法  试验第三部分随机对照研究采用三盲。受试者

盲，干预者盲，评价者盲。受试者接受随机分组，由协调

员协助完成。领取随机号码后，检验标本以及注射药物均

以研究编号数字加以标识而非受试者姓名，注射干细胞或

透明质酸由电脑系统随机决定，不会透露给受试者。受试

者分组不会告知干预者，每次关节腔注射药物由助手准备，

注射器用黑布遮挡，术者及受试者将不会得知注射的是哪

种药物。评价由第三方完成，分组情况不会透露给评价者。 

1.9  不良事件的记录要求和严重不良事件的报告方法、处

理措施  在试验开始前制定详细规范的《干细胞临床研究

风险管理机制和损害事件处理措施SOP》。所有接受关节腔

注射受试者都将成为安全性分析有效人群。研究者将如实

记录受试者的副作用及不良事件，并分析原因。 

不良事件定义为在治疗及随访期间发生的不利和非预

期的医疗事件，包括：①出现不明原因的发热、晕厥、大

汗、呕吐等全身症状；②出现不明原因胃肠道功能失调，

食欲不振、恶心、腹胀、便秘或腹泻等；③出现不明原因

头痛、疲倦、不明原因的肌肉痛、不适感以及睡眠的改变

等；④出现不明原因焦虑、不安、烦躁等精神症状；⑤出

现不明原因视觉障碍、肌肉震颤、排尿困难等；⑥局部出

现皮肤斑丘疹、红斑等局部表现；⑦局部出现疼痛加重或

活动范围减少等；⑧出现急性中毒症状或死亡。 

严重不良事件(SAEs)定义为：试验过程中发生需住院

治疗、延长住院时间、伤残、影响工作能力、危及生命或

死亡、导致先天畸形等事件 

必须记录不良事件的严重程度并根据CTCAE标准进

行分级，并根据以下定义评估其与治疗的关系。①无关：

有证据表明，导致不良事件的原因不是关节腔注射治疗(如

既往状况，潜在疾病，并发疾病)；②有关：不良事件与关

节腔注射药物有时间关联且已知或怀疑关节腔注射药物可

以引发该不良事件；③无法评估。 

不良事件要求被记录在CRF相关部分中，需要描述：

开始及结束日期；不良事件结果；是否导致受试者退出研

究；是否与关节腔注射药物有关的评估；是否属于严重不

良事件。 

1.10  研究治疗中断/退出  受试者可在任何时间终止研

究治疗及评估，具体情况为： 

(1)在不影响进一步治疗的前提下，受试者任何时间自

愿退出本研究。 

(2)出现以下不良事件(主要参考NCI-CTCAE标准)：①

出现不明原因的发热、晕厥、大汗、呕吐等全身症状；②

出现不明原因胃肠道功能失调，食欲不振、恶心、腹胀、

便秘或腹泻等；③出现不明原因头痛、疲倦、不明原因的

肌肉痛、不适感以及睡眠的改变等；④出现不明原因焦虑、
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不安、烦躁等精神症状；⑤出现不明原因视觉障碍、肌肉

震颤、排尿困难等；⑥局部出现皮肤斑丘疹、红斑等局部

表现；⑦局部出现疼痛加重或活动范围减少等；⑧出现急

性中毒症状或死亡。 

(3)研究者认为受试者存在严重违反研究方案的情况

或入组错误。 

(4)研究者认为该研究方案存在安全问题。 

(5)受试者失访。 

  如果受试者提前中止研究治疗，必须在病历报告表

(CRF)中记录中止的原因，但要随访到整个研究结束，并

填写研究表格。 

1.11  研究终点 

1.11.1  一级终点  在治疗至随访结束前受试者出现治疗

相关的严重不良事件。 

1.11.2  二级终点  至随访结束，与基线值相比，受试者

以下几项中的一项或以上出现变化(说明有效性)： 

△ VAS评分； 

△ WOMAC评分； 

△ Lequesne指数评分； 

△ SF-12量表评分； 

△ 膝关节MRI评价软骨缺损面积。 

1.12  统计学考虑 

1.12.1  样本量的计算  本研究将使用假设检验公式进行

样本含量的计算，目前暂无脐带MSCs治疗人体骨关节炎

的文献报道，根据骨髓来源MSCs治疗骨关节炎的文献，

以WOMAC评分为标准，预计干细胞治疗改善率为0.42，

对照组(透明质酸)为0.10，标准差为0.196[24]，取α=0.05，

1-β=0.80，而且都是双侧检验。算得样本量为12，加上20%

的失访率，估计需要受试者14例。 

1.12.2  数据的统计方法  采用SPSS 19.0统计学软件对

数据进行统计学处理。显著性水平α定为0.05，P < 0.05为

差异有显著性意义。 

需要统计：膝关节MRI得到的软骨缺损面积，VAS评

分，WOMAC评分，Lequesne指数，SF-12量表评分。对

于连续性变量，用均数±标准差表示，组间差异采用

student-t 检验。对于分类变量，用率表示，组间差异采用

方差分析。对于失访数据将采用意向性分析(ITT)，将不会

夸大干预措施的治疗效果。 

1.13  数据管理  数据录入采用双录入方式进行，并由第

三方公司完成。统计学方法的选择和处理方式需要按照既

定的统计学处理计划书进行，并由第三方完成。 

1.14  临床试验的伦理问题及知情同意  每一版研究方案

及知情同意书必须由伦理委员会批准或予以肯定的书面意

见。后期在试验进行中任何对研究计划的修改以及每一版

研究计划书也必须由伦理委员会批准。本研究将严格遵照

《赫尔辛基宣言》中的伦理原则执行，以保护受试者利益

和有利于受试者的原则。在研究前将对受试者充分知情同

意，并告知受试者可以在任意时间自愿退出。知情同意书

一式两份，研究者与受试者各保留一份。 

1.15  研究质量控制  研究前对所有参加的研究人员进行

统一培训，建立质量控制标准和方法SOP。研究者保留研

究过程中全面准确的记录，并建库储存。研究者负责所有

人员接受相关培训，并将研究进度及新相关信息告知相关

人员。组建研究小组负责协调整个研究工作，定期公布研

究进度，撰写研究报告，解决发现的问题。 

受试者入组及分配由专门的协调员负责完成，每次关

节腔注射准备工作有专门的助手完成，专人审核研究表格，

及时解决疑问。建立监测委员会培训监察员定期监查，并

允许试验相关审核、IEC审核及稽查和视察，但要保证受

试者隐私。数据处理及分析由受过培训的第三方完成，监

测委员会监督。 

1.16  试验结果发表约定  研究结束后，由主要研究者编

写研究总结报告，研究报告中将包括研究目的描述、研究

中所使用的方法以及结果和结论，并投稿。 

 

2  结果  Results  

本课题组的合作方对脐带来源MSCs做了大量的基础

研究，并获得了满意的结果。本试验课题尚在筹备阶段。 

 

3  讨论  Discussion 

基于现有的文献分析，脐血来源的MSCs作为一种成

体MSCs具有一定的安全性和定向分化特性。与应用同种

异体骨髓来源MSCs治疗类似，采用同种异体的脐带来源

MSCs治疗膝关节骨关节炎从理论上也可能会获得满意的

临床疗效。因此，本课题组在前期细胞实验和动物体内实

验的基础上提出了临床试验研究假设，并在尊受伦理原则

的基础上开始三部分的临床研究，首先通过小样本的研究

获得安全性数据，再次通过单臂临床研究再次评价安全性

和有效性数据，最后通过小样本的RCT评价干预措施与传

统药物在有效性和安全性方面的差异。本文通过介绍异体

脐带来源MSCs治疗人膝关节骨关节炎的临床试验研究设

计方案，以期获得脐带来源MSCs治疗骨关节炎的有效性

和安全性数据，最终为临床应用脐带来源MSCs提供必要

的理论依据和试验数据。 
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