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АннотацияАннотация
Генная терапия является одним из наиболее перспективных направлений современной медицины и  требует 

формирования устойчивых правовых механизмов регулирования в связи с потенциальной необратимостью вмеша-
тельств и возможными долгосрочными рисками. Целью исследования являлся сравнительный анализ международ-
ных и национальных нормативно-правовых актов, регулирующих разработку, клиническое применение и постреги-
страционный контроль препаратов генной терапии. Проведён системный анализ нормативных актов Европейского 
союза (ЕС), США, Великобритании, Японии, Китая и Российской Федерации.

Установлено, что во всех рассмотренных правовых системах генная терапия допускается исключительно в тера-
певтических целях и ограничивается вмешательствами в соматические клетки, тогда как наследуемые генетические 
изменения запрещены либо существенно ограничены. Регуляторные модели ЕС и США предусматривают ускорен-
ные процедуры регистрации при обязательном долгосрочном наблюдении и реализации планов управления риска-
ми. В Российской Федерации генная терапия регулируется в рамках законодательства об обращении лекарственных 
средств без выделения её в самостоятельную категорию. Полученные результаты свидетельствуют о необходимости 
дальнейшей гармонизации международных подходов к регулированию генной терапии.
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AbstractAbstract
Gene therapy is one of the most promising areas of modern medicine and requires the development of robust regulatory 

mechanisms due to the potential irreversibility of interventions and potential long-term risks. The aim of the study was 
a comparative analysis of international and national regulations governing the development, clinical use, and post-marketing 
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monitoring of gene therapy drugs. A systemic analysis of regulations from the European Union (EU), the United States, the 
United Kingdom, Japan, China, and the Russian Federation was conducted. It was found that in all legal systems examined, 
gene therapy is permitted exclusively for therapeutic purposes and is limited to interventions in somatic cells, while heritable 
genetic changes are prohibited or significantly limited. Regulatory models in the EU and the United States provide for 
accelerated registration procedures with mandatory long-term monitoring and the implementation of risk management plans. 
In the Russian Federation, gene therapy is regulated within the framework of pharmaceutical legislation, without classifying 
it as a separate category. These results demonstrate the need for further harmonization of international approaches to gene 
therapy regulation.
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Введение / Introduction
С  момента открытия дезоксирибонуклеиновой 

кислоты (ДНК) в  XIX веке, мировому научному 
сообществу удалось установить механизмы, регу-
лирующие вопросы наследственности и  изменчи-
вости. Способность вносить локальные изменения 
в геном человека была целью медицины с тех пор, 
как стало известно о  ДНК как основной единице 
наследственности. В конце XX века, после расшиф-
ровки молекулы ДНК, начали появляться методоло-
гии редактирования ДНК, самым перспективным 
и успешным из которых по сей день является ген-
ная терапия (ГТ).

Генная терапия обещает стать мощным инстру-
ментом для перехода медицины на принципиально 
новый уровень развития посредством редактиро-
вания генома человека. В тех случаях, когда тради-
ционные фармакотерапевтические методы не дали 
желаемых результатов, ГТ может стать эффектив-
ным средством лечения [1]. Пятидесятилетний 
путь ГТ от теории до клинического использова-
ния показал сложность практической реализации 
данной идеи на разных этапах [2] от определения 
понятия и  вопросов планирования исследований, 
этической составляющей данного вопроса до 
оценки эффективности терапии. Генная и клеточ-
ная терапия представляют собой инновационные 
направления медицины, направленные на лечение 
заболеваний путём воздействия на генетический 
материал и клеточные структуры организма с це-
лью коррекции первопричин патологии, что обе-
спечивает высокий терапевтический потенциал, 
но требует строгого научного, правового и этиче-
ского регулирования. Генная терапия воздействует 
непосредственно на генетическую основу забо-
левания и может осуществляться путём введения 
функциональной копии гена для компенсации, 
утраченной или дефектной функции, инактивации 
патологически активного гена, либо точечного ре-
дактирования ДНК с целью исправления мутаций; 

доставка генетического материала осуществляет-
ся с  использованием вирусных или невирусных 
векторных систем, обеспечивающих проникнове-
ние трансгена в целевые клетки и его экспрессию. 
Клеточная терапия, в  свою очередь, основана на 
введении в организм пациента аутологичных или 
аллогенных клеток, которые либо непосредствен-
но замещают повреждённые клетки и ткани, либо 
оказывают терапевтический эффект за счёт секре-
ции биологически активных факторов и иммуно-
модуляции; в  ряде случаев клетки предваритель-
но подвергаются генетической модификации, что 
позволяет сочетать оба подхода, как, например, 
в  CAR-T-терапии (химерные Т-лимфоциты). Та-
ким образом, механизмы действия генной и  кле-
точной терапии направлены не на симптомати-
ческое лечение, а  на устранение первопричин 
заболевания или восстановление нарушенных 
биологических функций, что определяет их прин-
ципиальное отличие от традиционных фармаколо-
гических методов.

Согласно российскому законодательству, ген-
нотерапевтические лекарственные препара-
ты  — лекарственные препараты, фармацевтиче-
ская субстанция которых является рекомбинантной 
нуклеиновой кислотой или включает в себя реком-
бинантную нуклеиновую кислоту, позволяющую 
осуществлять регулирование, репарацию, замену, 
добавление или удаление генетической последова-
тельности [3].

Генная терапия, в соответствии с определением 
Управления по санитарному надзору за качеством 
пищевых продуктов и  медикаментов США (Food 
and Drug Administration; FDA), представляет собой 
медицинское вмешательство, основанное на моди-
фикации генетического материала живых клеток. 
Эта область медицины нацелена на исправление 
нарушенных функций генов, снижение их актив-
ности или внесении новых генов, позволяющих 
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организму приобретать недостающие функции. 
При этом генетическая терапия половых клеток 
и  эмбрионов на ранних стадиях развития техни-
чески возможны [4], но ограничены в  основном 
этическими нормами и  не контролируются юри-
дически. В  рамках этого метода воздействия на 
генетический аппарат клеток применяют большой 
количество разнообразных агентов: от целых виру-
сов, которые доставляют ДНК последовательности 
в ядро клетки, до неорганических гелей. В настоя-
щее время генная терапия — это область, которая 
существует преимущественно в исследовательских 
лабораториях, и  её клиническое применение всё 
ещё носит экспериментальный характер. Пока-
зания к  применению генной терапии достаточно 
широки и включают в себя потенциальное лечение 
заболеваний, вызванных нарушениями рецессив-
ных генов (муковисцидоз, гемофилия, мышечная 
дистрофия и  серповидноклеточная анемия), при-
обретённых генетических заболеваний, таких как 
онкология, и некоторых вирусных инфекций, таких 
как ВИЧ.

В то же время, под юридическим регулирова-
нием генного редактирования следует понимать 
систему правовых инструментов  — правоотно-
шений, актов саморегулирования, персональных 
предписаний, судебной практики, интеллекту-
альной собственности, административных регла-
ментов, уголовно-правовых норм, при помощи 
которых осуществляется нормативно-организа-
ционное влияние на всю совокупность отноше-
ний по редактированию генома человека для их 
упорядочения, развития и защиты в соответствии 
с  международными стандартами и  социальными 
потребностями [5]. Таким образом, данный во-
прос является междисциплинарным, требующим 
освещения с  точки зрения правовых вопросов, 
этического сопровождения, а  также клинической 
целесообразности.

Геннотерапевтические препараты регулируют-
ся в  разных странах с  учётом как медицинских, 
так и этических рисков, поскольку они предпола-
гают вмешательство в генетический материал че-
ловека. В юридическом плане в США, странах ЕС 
и Российской Федерации генная терапия подлежит 
строгому государственному контролю, обязатель-
ным клиническим испытаниям и  долгосрочному 
наблюдению за пациентами, при этом редакти-
рование генома, способное затрагивать будущие 
поколения, в  большинстве государств запреще-
но или находится под мораторием. Этические 
проблемы связаны с  возможными отдалёнными 
последствиями, необходимостью полноценного 
информированного согласия, недопустимостью 

использования генных технологий для «улучше-
ния» человека, а  также с  ограниченной доступ-
ностью лечения из‑за его высокой стоимости. 
Несмотря на существование международных био-
этических принципов, единых глобальных стан-
дартов регулирования генной терапии пока не вы-
работано, что отражает различия правовых систем 
и культурных подходов.

Цель (Objective): проанализировать доступные 
международные законодательные акты, посвящён-
ных разработке, применению и этическим принци-
пам использования ГТ, которые встречаются в от-
крытых литературных источниках.

Материалы и методы / Materials and methods
Поисковый запрос был сформулирован для рус-

скоязычной справочно-правовой системы «Кон-
сультант Плюс» (https://www.consultant.ru, дата 
посещения 03/02/2026); англоязычного сайта Ор-
ганизации Объединенных Наций (ООН) с опубли-
кованными декларациями (https://www.un.org/ru/
documents/decl_conv/declarations/human_genome. 
shtml, дата посещения 23/01/2026) и  сайта FDA 
(https://www.fda.gov, дата посещения 06/02/2026), 
а  так  же для англоязычной базы данных national 
archives (национальные архивы — https://www.ecfr.
gov) и  базы данных Европейского союза (https://
eur-lex.europa.eu, дата посещения 18/01/2026). Для 
справочно-правовой системы «Консультант Плюс» 
запрос был сформулирован как «генная терапия». 
Для сайтов ООН и  FDA, а  также для баз данных 
Европейского союза и национальных архивов США 
(national archives) был сформулирован запрос как 
«regulatory acts» + «gene therapy». Были разрабо-
таны и  применены следующие критерии соответ-
ствия:
•	 критерии включения: актуальный нормативный 

акт, имеющий статус законодательного акта, ре-
гулирующий разработку, клинически исследова-
ний, производство, и применение геннотерапев-
тических лекарственных препаратов, текст ко-
торых опубликован на русском или английском 
языке;

•	 критерии исключения: публикации, посвящен-
ные исключительно клиническим аспектам 
применения геннотерапевтических препара-
тов; данные административной и  судебной 
практики; комментарии законодательства; 
проекты правовых актов; нормативные акты, 
в которых генная терапия является критерием 
исключения.
Результаты поиска представлены в  виде схемы 

(рис. 1).

https://www.consultant.ru
https://www.un.org/ru/documents/decl_conv/declarations/human_genome.shtml
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https://www.un.org/ru/documents/decl_conv/declarations/human_genome.shtml
https://www.fda.gov
https://www.ecfr.gov
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Рис. 1. Последовательность поиска литературных источников и его результаты
Fig. 1. The sequence of the search for literary sources and its results

Результаты / Results
В ходе написания статьи была найдена 321 пу-

бликация (включены нормативные акты, в которых 
генная терапия является критерием исключения 
или лишь упоминается). После исключения 260 пу-
бликаций, которые посвящены исключительно кли-
ническим аспектам применения геннотерапевтиче-
ских препаратов; являются данными администра-
тивной и  судебной практики; комментариями или 
проектами законодательства, осталась 61 публика-
ция. После ознакомления с текстом были исключе-
ны ещё 34 нормативных акта (генная терапия лишь 
упоминается или является критерием исключения), 
были проанализированы 27 нормативных актов. 
Все используемые нормативные акты актуальны на 
конец января 2026, учтены внесённые в них поправ-
ки на момент написания статьи. 5 актов являются 
международными, остальные 22 являются частью 
внутреннего законодательства.

Международные документы. В настоящий мо-
мент происходит активное развитие отрасли меж-
дународного биологического права и  выделение 
отдельного института правовой регламентации тех-
нологии редактирования генома человека. В числе 
актуальных международных законодательных ак-
тов  — Всеобщая декларация ЮНЕСКО о  геноме 
человека и  о  правах человек [6], Международная 
декларация ЮНЕСКО о  генетических данных че-
ловека [7], Всеобщая декларация ЮНЕСКО о био-
этике и  правах человека [8], Рекомендации по ре-
дактированию генома человека, разработанные под 
ВОЗ (2021) [9].

В 2019 г. был создан Консультативный̆ комитет 
ВОЗ (Всемирная Организация Здравоохранения) 
ООН по контролю и  надзору за деятельностью 
по редактированию генома человека, который 

разрабатывает концепцию регулирования деятель-
ности по геномному редактированию. Представ-
ленные ниже нормативно-правовые акты пред-
ставляют собой международные этико-правовые 
акты рекомендательного характера, направленные 
на регулирование стремительно развивающейся 
сферы биомедицины и генетики. Они не являются 
юридически обязательными, однако служат важной 
основой для формирования национального законо-
дательства и международных стандартов в области 
защиты прав человека при проведении генетиче-
ских исследований.
1.	 Всеобщая декларация о  геноме человека 

и  правах человека (1997 г.) носит фундамен-
тальный характер. Она впервые закрепляет 
идею генома человека как общего достояния 
человечества и  подчёркивает приоритет чело-
веческого достоинства над научными и коммер-
ческими интересами. Документ вводит базовые 
этические принципы: недопустимость дискри-
минации по генетическим признакам, запрет 
коммерциализации генома, необходимость ин-
формированного согласия, компенсации вреда 
и международного сотрудничества. Особое зна-
чение имеет запрет практик, противоречащих 
человеческому достоинству, включая репродук-
тивное клонирование.

2.	 Международная декларация о  генетических 
данных человека (2003 г.) имеет более при-
кладной характер и  фокусируется на вопросах 
сбора, хранения, использования и передачи ге-
нетической информации. Хотя документ прямо 
не регулирует редактирование генома, он уста-
навливает строгие требования к защите частной 
жизни, конфиденциальности и безопасности ге-
нетических данных, что напрямую затрагивает 
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геннотерапевтические и  исследовательские 
практики.

3.	 Всеобщая декларация о  биоэтике и  правах 
человека (2005 г.) носит обобщающий и  ме-
ждисциплинарный характер. Она интегрирует 
принципы предыдущих документов и  расши-
ряет их, включая вопросы ответственности че-
ловека за окружающую среду, биоразнообразие 
и  устойчивое использование биологических 
и  генетических ресурсов. Декларация подчёр-
кивает необходимость баланса между научным 
прогрессом, правами человека и  защитой при-
роды.

4.	 Рекомендации по редактированию генома 
человека (2021 г.), разработанные ВОЗ, форми-
руют систему этических и  нормативных прин-
ципов регулирования технологий геномного 
редактирования (включая CRISPR/Cas9 — тех-
нологии целенаправленного редактирования 
генома, основанная на использовании направля-
ющей РНК и фермента Cas для точного разреза-
ния и последующего изменения последователь-
ностей ДНК), утверждают приоритет уважения 
человеческого достоинства, защиты прав и  ав-
тономии личности, а  также устанавливая за-
прет на клиническое применение вмешательств, 
направленных на наследуемую модификацию 
генома человека и  создание «дизайнерских де-
тей». «Дизайнерские дети»  — это этически 
и  нормативно проблемное понятие, используе-
мое для обозначения гипотетической практики 
намеренного редактирования генома эмбриона 
с  целью выбора или усиления немедицинских 
признаков, которые будут наследоваться после-
дующими поколениями.

В совокупности данные документы формируют 
единый международный биоэтический подход, со-
гласно которому развитие генетики и  биомедици-
ны допустимо лишь при строгом соблюдении прав 
человека, уважении человеческого достоинства 
и предотвращении злоупотреблений научными до-
стижениями. Их общий смысл заключается в том, 
что научный прогресс не может быть самоцелью 
и  должен служить человеку, а  не угрожать ему. 
ЮНЕСКО исходит из идеи, что геном человека — 
это не объект свободного рынка или экспериментов 
без ограничений, а  ценность, требующая особой 
защиты. Одновременно подчёркивается важность 
международного сотрудничества, прозрачности 
исследований и  формирования единых этических 
стандартов в условиях глобального развития геном-
ных технологий.

Опыт США. На момент написания статьи (фев-
раль 2026 г.) в  США зарегистрированы 12 препа-
ратов генной терапии, и  36 препаратов клеточной 

терапии, их список находится в открытом доступе 
на сайте FDA [10]. Регулирование генной терапии 
в  Соединённых Штатах Америки ориентировано 
прежде всего на защиту здоровья пациентов и обе-
спечение клинической безопасности инновацион-
ных методов лечения. Нормативная база охватывает 
все этапы жизненного цикла геннотерапевтических 
препаратов  — от доклинических исследований 
и  первых применений у  человека до длительного 
наблюдения после завершения терапии. Основны-
ми законодательными актами являются:
•	 Федеральный закон о  пищевых продуктах, ле-

карствах и  косметике [11], руководства FDA 
[12].

•	 Кодекс Соединенных Штатов [13] регламен-
тирует проведение клинических исследований 
новых лекарственных средств, включая генные 
терапии.

•	 Национальный институт здравоохранения [14] 
устанавливает этические стандарты для прове-
дения исследований, финансируемых государ-
ством, включая генную терапию.
Ключевым законодательным актом является Фе-

деральный закон о пищевых продуктах, лекарствах 
и косметике (FD&C Act), в рамках которого генная 
терапия классифицируется как лекарственный пре-
парат или биологическое средство. С медицинской 
точки зрения данный закон устанавливает обяза-
тельность предварительной оценки потенциальных 
рисков и пользы терапии до её применения у чело-
века. Центральным элементом является процедура 
подачи заявки (Investigational New Drug application; 
IND), без которой проведение клинических иссле-
дований невозможно. Эта процедура направлена на 
минимизацию рисков для пациентов и  позволяет 
FDA оценить доклинические данные о  токсично-
сти, биораспределении, иммуногенности и предпо-
лагаемой терапевтической эффективности.

Механизмы реализации требований к  генно-
терапевтическим препаратам подробно регламен-
тированы в  21 CFR Part 312, который определяет 
порядок проведения клинических исследований 
I–III фаз. Для клинической практики особое значе-
ние имеют требования к протоколам исследований, 
критериям включения и  исключения пациентов, 
мониторингу нежелательных лекарственных реак-
ций и немедленному информированию регулятора 
о  серьёзных побочных эффектах. Эти положения 
обеспечивают постоянный медицинский контроль 
за состоянием участников клинических испытаний.

Существенную роль в  клиническом развитии 
генной терапии играют руководства FDA по ген-
ной терапии, которые формируют стандарты кли-
нической и производственной практики. Документ 
«Руководство для промышленности: Генная тера-
пия человека» (Guidance for Industry: Human Gene 
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Therapy) акцентирует внимание на специфических 
медицинских рисках, связанных с применением ген-
ных конструкций, включая возможность иммунных 
реакций, онкогенности и  непредсказуемых эффек-
тов долгосрочной экспрессии гена. В медицинском 
контексте важным является требование длительного 
(до 15 лет) посттерапевтического наблюдения паци-
ентов, что отражает принцип превалирования безо-
пасности над скоростью внедрения инноваций.

Руководство FDA по химическому обеспечению 
производства лекарственных препаратов (Chemistry, 
Manufacturing, and Controls; CMC) имеет прямое 
клиническое значение, поскольку стабильность, 
чистота и  производство геннотерапевтического 
препарата напрямую влияют на эффективность 
лечения и  риск нежелательных явлений. Строгие 
требования к соблюдению стандартов надлежащей 
производственной практики (Good Manufacturing 
Practice; GMP) и контролю качества векторных си-
стем направлены на снижение вероятности конта-
минации, вариабельности дозы и непредсказуемых 
клинических эффектов.

Национальный институт здравоохранения США 
разработал свод руководящих принципов для ис-
следований, связанных с  рекомбинантной ДНК, 
включая генные терапии (Guidelines for Research 
Involving Recombinant or Synthetic Nucleic Acid 
Molecules). Согласно этим руководствам, учрежде-
ния, получающие гранты NIH, обязаны соблюдать 
требования по безопасности, этическому рассмо-
трению и контролю биобезопасности исследований.

Таким образом, нормативное регулирование 
генной терапии в США с медицинской точки зре-
ния представляет собой систему, ориентированную 
на доказательность, клиническую безопасность 
и  долгосрочное наблюдение пациентов. Такой 
подход обеспечивает контролируемое внедрение 
геннотерапевтических технологий в  клиническую 
практику и снижает риски, связанные с использова-
нием высокотехнологичных биомедицинских вме-
шательств.

Опыт европейского медицинского сообще-
ства. В  Европейском союзе генная терапия отно-
сится к категории продвинутой терапии (Advanced 
Therapy Medicinal Products; ATMPs — лекарствен-
ные препараты на основе передовых терапевтиче-
ских технологий) и регулируется централизованно 
через Европейское агентство по лекарственным 
средствам (EMA). Такая централизованная проце-
дура обеспечивает единый стандарт оценки без-
опасности, эффективности и  качества геннотера-
певтических препаратов на территории всех стран 
ЕС. EMA также оказывает научную поддержку раз-
работчикам в организации систем фармаконадзора 

1  Регламент № 1394/2007/ЕС https://eurlex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ. do?uri=OJ: L:2007:324:0121:0137: en: PDF

и управлении рисками после выхода препаратов на 
рынок.

Основные нормативные акты ЕС включают:
1.	 Директива 2001/83/ЕС [15] определяет генные 

препараты как использование генетического 
материала для лечения или профилактики за-
болеваний у человека; устанавливает требова-
ния к клиническим испытаниям, производству, 
безопасности и  соблюдению этических прин-
ципов.

2.	 Директива 2009/120/ЕС [16] уточняет науч-
но-технические требования к  лекарствам ген-
ной терапии, устанавливает процедуры реги-
страции и лицензирования, регулирует приме-
нение рекомбинантных генов для достижения 
терапевтического, профилактического или диа-
гностического эффекта.

3.	 Постановление ЕС № 536/2014 [17] регулиру-
ет проведение клинических испытаний, вклю-
чая геннотерапевтические препараты, устанав-
ливает единые процедуры подачи заявлений, 
требования к мониторингу безопасности участ-
ников, информированному согласию и соблю-
дению этических норм.

4.	 Конвенция о правах человека и биомедицине 
(Овьедо, 1997 г.) [18] допускает применение ген-
ной терапии исключительно в терапевтических 
и профилактических целях при условии вмеша-
тельства только в соматические клетки человека 
и при строгом соблюдении принципов приори-
тета человеческого достоинства, информирован-
ного согласия и соразмерности риска и пользы, 
одновременно запрещая вмешательства в геном, 
направленные на изменение наследственных 
характеристик. Дополнительный протокол о за-
прете клонирования человека (1998 г.) усиливает 
данный подход, исключая любые формы репро-
дуктивного клонирования человека как несо-
вместимые с уважением личности.

5.	 Дополнительный протокол о  биомедицин-
ских исследованиях (2005 г.) [19] Совета Ев-
ропы регулирует проведение биомедицинских 
исследований с участием человека, включая ис-
следования и  клинические испытания в  обла-
сти генной терапии, устанавливая требования 
научной обоснованности, информированного 
добровольного согласия, независимой этиче-
ской экспертизы, приоритета интересов и  до-
стоинства испытуемого, а  также ограничения 
на вмешательства, сопряжённые с  повышен-
ным или неоправданным риском

6.	 Регламент № 1394/2007/ЕС1 о  лекарствен-
ных препаратах на основе передовых терапев-
тических технологий ATMPs устанавливает 
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правовые основы разработки, оценки, реги-
страции и  надзора за препаратами генной те-
рапии, определяя их как особую категорию 
лекарственных средств и закрепляя требования 
к качеству, безопасности, эффективности, фар-
маконадзору и защите прав пациентов.

7.	 Регламент (ЕС) 2016/679 GDPR2 (General Data 
Protection Regulation; GDPR, общий регламент 
по защите данных) устанавливает правовые 
основы обработки персональных данных в Ев-
ропейском союзе, включая генетические и ме-
дицинские данные, используемые в исследова-
ниях и клинической практике генной терапии, 
закрепляя принципы законности, минимизации 
данных, целевого ограничения, конфиденци-
альности, усиленной защиты чувствительных 
данных и  расширенных прав пациентов как 
субъектов данных.

Таким образом, законодательство ЕС создаёт 
комплексную систему контроля и  поддержки ген-
ной терапии, сочетающую научно-технические, 
клинические и этические стандарты для безопасно-
го внедрения инновационных методов лечения.

Опыт Великобритании. В  Великобритании 
регулирование генной терапии представляет собой 
строгую многоуровневую систему, сочетающую 
медицинское, биорегуляторное, этическое и право-
защитное регулирование. Генная терапия рассма-
тривается как форма высокотехнологичной меди-
цинской помощи, направленной на лечение заболе-
ваний, а не на немедицинское улучшение человече-
ских характеристик. Клиническое применение ген-
ной терапии в Великобритании допускается только 
в отношении соматических клеток, при этом любые 
вмешательства, направленные на изменение генома 
зародышевой линии и передачу генетических моди-
фикаций по наследству, остаются запрещёнными.

Центральную роль в государственном регулиро-
вании генной терапии играет MHRA (Medicines and 
Healthcare products Regulatory Agency; Агентство по 
регулированию лекарственных средств и  изделий 
медицинского назначения), которая осуществляет 
оценку, разрешение и надзор за клиническими ис-
пытаниями и лекарственными препаратами генной 
терапии. Регулятор проверяет соответствие таких 
препаратов требованиям качества, безопасности 
и эффективности, а также обеспечивает последую-
щий фармаконадзор.

Исследования, связанные с использованием эм-
брионов человека, находятся под контролем HFEA 
(Human Fertilisation and Embryology Authority; 
Управление по вопросам оплодотворения человека 
и эмбриологии). Human Fertilisation and Embryology 

2  Регламент (ЕС) 2016/679 GDPR https://www.ugmk-clinic.ru/media/uploads/2022/04/29/2016‑679‑27. pdf

Act 1990 [20]  — базовый закон, регулирующий 
работу с  человеческими эмбрионами и  репродук-
тивными технологиями. Допускаются фундамен-
тальные исследования с  эмбрионами человека до 
14‑дневного срока развития, однако имплантация 
генетически модифицированных эмбрионов в  ре-
продуктивных целях запрещена. Это подчёркивает 
чёткое разграничение между допустимыми науч-
ными исследованиями и недопустимыми клиниче-
скими практиками.

Этическая экспертиза и  защита участников ис-
следований обеспечиваются системой независимого 
надзора, координируемой Health Research Authority 
(Управление по исследованиям в области здравоох-
ранения). Особое внимание уделяется информиро-
ванному добровольному согласию, оценке соотно-
шения риска и потенциальной пользы, а также защи-
те уязвимых групп. Дополнительно обработка гене-
тических данных пациентов регулируется режимом 
UK GDPR (United Kingdom General Data Protection 
Regulation; Общий регламент Великобритании по за-
щите данных) регулирует обработку персональных, 
включая генетические, данные в  Великобритании, 
обеспечивая повышенный уровень защиты прав 
пациентов и  участников исследований в  области 
генной терапии) предусматривающим усиленную 
защиту чувствительных персональных данных. Нор-
мативным актом, регулирующим этические стандар-
ты применение генной терапии, является UK Policy 
Framework for Health and Social Care Research (Ра-
мочная программа политики Великобритании в об-
ласти исследований в сфере здравоохранения и со-
циального обеспечения) [21], который определяет 
единые стандарты этического и научного регулиро-
вания биомедицинских исследований, включая ис-
следования в области генной терапии, с акцентом на 
защиту участников и общественную подотчётность.

Регулирует проведение клинических испытаний 
лекарственных средств, включая препараты генной 
терапии законодательный акт Medicines for Human 
Use (Clinical Trials) Regulations 2004 (Положение 
о  лекарственных средствах для применения чело-
веком) [22]. Он закрепляет требования: научной 
обоснованности; оценки рисков и  пользы; инфор-
мированного добровольного согласия; одобрения 
исследований регуляторным органом.

Human Medicines Regulations 2012 [23] (Правила 
обращения с лекарственными средствами для чело-
века) устанавливает правовой режим обращения 
лекарственных средств в  Великобритании, вклю-
чая: классификацию препаратов генной терапии 
как особой категории; требования к качеству, без-
опасности и эффективности; фармаконадзор после 
допуска препарата к применению.
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Таким образом, регулирование генной терапии 
в  Великобритании представляет собой комплекс-
ную правовую и этическую модель, направленную 
на поддержку научного прогресса при одновремен-
ном обеспечении приоритета человеческого досто-
инства, безопасности пациентов и недопущения на-
следуемых генетических вмешательств.

Опыт Японии. PMD Act (Pharmaceuticals and 
Medical Devices Act; Закон о  фармацевтических 
препаратах и  медицинских изделиях, 2014) Япо-
нии вводит специальные ускоренные регуляторные 
механизмы для инновационных терапий, вклю-
чая клеточные и  генные методы, предусматривая 
условное и  ограниченное по времени одобрение 
на основе ранних клинических данных [24]. Регу-
ляторика и  оценка безопасности, эффективности 
и качества осуществляются через надзорный орган 
PMDA (Pharmaceuticals and Medical Devices Agency; 
Агентство по фармацевтическим препаратам и ме-
дицинским изделиям).

Опыт Китая. Регулирование генной терапии 
в  Китае характеризуется жёсткой централизован-
ной моделью государственного контроля, сфор-
мированной и существенно усиленной после 2018 
года. Генная терапия допускается исключительно 
в  терапевтических целях и  рассматривается как 
объект как фармацевтического, так и  биобезопас-
ностного регулирования. Стандарты генной тера-
пии, применяемые в  Китае под надзором National 
Medical Products Administration (Национальное 
управление по медицинским изделиям).

Базовые правовые основы сформулированы 
в  Drug Administration Law of the PRC [25] (Закон 
КНР об управлении лекарственными средствами), 
2019 г. ориентирован на усиленный контроль инно-
вационных вмешательств с  повышенным уровнем 
риска и  охватывают все этапы жизненного цикла 
препаратов генной терапии: от расширенной до-
клинической оценки безопасности, иммуногенно-
сти и  онкогенного потенциала до поэтапных кли-
нических испытаний, строгих требований к произ-
водству по стандартам GMP, а также обязательного 
долгосрочного пострегистрационного мониторинга 
пациентов. При этом регуляторная модель прямо 
исключает клиническое редактирование зародыше-
вой линии человека и  любые наследуемые геном-
ные изменения.

Опыт России. В  российском законодательстве 
нет единого определения генной терапии: согласно 
Федеральному закону № 86‑ФЗ [26], генная тера-
пия (генотерапия)  — совокупность генно-инже-
нерных (биотехнологических) и  медицинских ме-
тодов, направленных на внесение изменений в ге-
нетический аппарат соматических клеток человека 
в целях лечения заболеваний, а согласно Федераль-
ному закону № ФЗ-61 [3], геннотерапевтические 

лекарственные препараты  — лекарственные 
препараты, фармацевтическая субстанция которых 
является рекомбинантной нуклеиновой кислотой 
или включает в себя рекомбинантную нуклеиновую 
кислоту, позволяющую осуществлять регулирова-
ние, репарацию, замену, добавление или удаление 
генетической последовательности.

В  России геннотерапевтические препараты на-
ходятся в стадии активного развития и регуляции. 
На сегодняшний день в  стране зарегистрированы 
и  используются некоторые геннотерапевтические 
препараты (например, препарат Воретиген непар-
вовек, Онасемноген абепарвовек), а  также ведут-
ся клинические исследования новых уникальных 
средств (например, ANB-002 [27] для лечения гемо-
филии В находится на III фазе клинического иссле-
дования).

Федеральный закон № 86‑ФЗ «О  биомедицин-
ских клеточных продуктах» был принят в  России 
в 2010 году, помимо определения генной терапии, 
этот закон устанавливает правовые основы для раз-
работки, производства, этических аспектов, клини-
ческих испытаний и применения генной терапии.

Министерство промышленности определяет 
производство геннотерапевтических препаратов, 
путём регламентирования таких моментов, как: без-
опасность персонала, требования к  оборудованию 
и  зонированию помещений при работе с биомате-
риалами [28].

Международным нормативным актом, регули-
рующим правила использования сырья для про-
изводства генной терапии, является Решение Кол-
легии Евразийской экономической комиссии от 
11.08.2020 № 100 [29].

Порядок регистрации и применения геннотера-
певтических препаратов в России регламентирует-
ся ФЗ-61 «Об обращении лекарственных средств». 
Согласно этому законодательному акту, регистра-
ция геннотерапевтических препаратов не отличает-
ся от других препаратов.

Федеральный закон от 23.06.2016 № 180‑ФЗ 
«О  биомедицинских клеточных продуктах» [30]: 
регулирует разработку, испытания и  обращение 
клеточных продуктов, включая генную терапию. 
Предусматривает государственную регистрацию, 
экспертизу безопасности и эффективности.

Основное различие национальных моделей ре-
гулирования генной терапии заключается не столь-
ко в допуске к рынку, сколько в глубине и длитель-
ности фармаконадзора: ЕС, США и Япония инсти-
туционализировали специальные режимы долго-
срочного наблюдения (до 15 лет) с обязательными 
планами управления рисками, тогда как в  России 
и в меньшей степени в Китае фармаконадзор носит 
более централизованный и  менее дифференциро-
ванный характер.
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Обсуждение / Discussion
Регулирование разработки и  применения ген-

ной терапии  — это сложная и  быстро развиваю-
щаяся область на стыке науки, этики и права. Цель 
регулирования  — обеспечить безопасность, эф-
фективность и этичность новых методов лечения, 
не подавляя при этом инновации. Регулирование 
разработки и  применения генной терапии пред-
ставляет собой строгую, многоуровневую систему, 
призванную обеспечить безопасность пациентов, 
эффективность лечения и  этичность процессов. 
Оно существенно отличается от регулирования 
классических лекарств из‑за уникальных харак-
теристик и  потенциальных рисков. Регулирова-
ние применение генной терапии в  современных 
правовых системах формируется как комплексная 
модель контроля на всех этапах жизненного цикла 
технологии — от доклинических исследований до 
регистрации, производства и длительного постре-
гистрационного надзора. Во всех анализируемых 
в  статье законодательствах генная терапия при-
знаётся допустимой исключительно в  терапевти-
ческих целях и рассматривается как небезопасная 
медицинская технология, требующая специаль-
ных регуляторных и этических механизмов.

Клинические испытания генной терапии ха-
рактеризуются усиленными требованиями к  до-
клинической доказательной базе, обязательностью 
поэтапного клинического тестирования и возмож-
ностью адаптивных дизайнов, при этом ключевое 
значение приобретают ранние фазы и  расширен-
ные третьи фазы, направленные на выявление дол-
госрочных эффектов. Следует отметить, что часто 
клинические испытания генной терапии проводят-
ся на очень малом количестве пациентов (иногда 
десятки или сотни человек). На этом этапе невоз-
можно выявить редкие (<1 %) или очень отдалён-
ные нежелательные эффекты, что обуславливает 
вывод на рынок лекарств не до конца изученным 
профилем безопасности. Регистрация и  вывод на 
рынок осуществляются либо в  стандартном по-
рядке, либо с применением процедур ускоренного 
и  условного одобрения (Условное разрешение на 
маркетинг  — Conditional Marketing Authorisation; 
CMA) для препаратов с  высоким клиническим 
потенциалом, при сохранении обязательств по до-
полнительному сбору данных после допуска пре-
парата к применению.

Производство геннотерапевтических препара-
тов подчиняется строгим требованиям надлежа-
щей производственной практики (GMP), обуслов-
ленным высокой сложностью и  потенциальны-
ми рисками таких продуктов. Контроль качества 
распространяется на все компоненты терапии, 
прежде всего на векторные системы доставки ге-
нетического материала: для вирусных векторов 

(аденоассоциированные, лентивирусные) обяза-
тельны проверка генетической стабильности, чисто-
ты, отсутствия репликационно-способных вирусов 
и воспроизводимости производственного процесса, 
тогда как для невирусных систем акцент делается 
на физико-химическую стабильность и  биосовме-
стимость. В  случае клеточных геннотерапевтиче-
ских продуктов GMP-требования дополнительно 
охватывают идентификацию и трассируемость кле-
ток, контроль их жизнеспособности, функциональ-
ной активности и  предотвращение контаминации, 
а  также валидацию процессов культивирования, 
хранения и  транспортировки. В  целом, производ-
ство и  контроль качества генной терапии рассма-
триваются регуляторами как критически важный 
элемент безопасности и  эффективности, а  любые 
изменения технологического процесса подлежат 
дополнительной регуляторной оценке.

Особую роль играет пострегистрационный 
надзор, который в  отношении генной терапии 
трансформируется в  долгосрочный фармаконад-
зор с использованием планов управления рисками, 
пострегистрационных исследований безопасности 
и  специализированных реестров пациентов. По-
стрегистрационное наблюдение для генной тера-
пии  — это не просто продолжение клинической 
практики, а критически важная и уникально слож-
ная составляющая всего жизненного цикла препа-
рата. Это связано с  фундаментальными особенно-
стями самих продуктов генной терапии. В отличие 
от обычного лекарства, которое выводится из ор-
ганизма, активный компонент генной терапии (на-
пример, функциональный ген, встроенный с помо-
щью вирусного вектора) может оставаться в клет-
ках пациента десятилетиями. Это означает, что 
и нежелательные эффекты могут проявиться спустя 
много лет после введения. Отсроченные риски мо-
гут включать в себя инсерционный онкогенез (риск 
встраивания вектора рядом с  онкогеном и  прово-
кации рака)  — это классический «отложенный» 
риск, требующий наблюдения 10–15 и  более лет, 
отсроченные иммунные ответы как на вектор, так 
и на новый белок, который теперь вырабатывает ор-
ганизм и  потерю эффективности (экспрессия гена 
со временем может снижаться, что требует долго-
срочного мониторинга маркеров заболевания).

Пострегистрационное наблюдение за генной 
терапией — это масштабная, долгосрочная и доро-
гостоящая научно-исследовательская программа, 
интегрированная в клиническую практику. Она пе-
реопределяет сам подход к безопасности лекарств, 
смещая фокус с  короткого периода клинических 
испытаний на всю жизнь пациента. Таким образом, 
генная терапия регулируется не как разовое меди-
цинское вмешательство, а  как долгосрочный био-
медицинский процесс, требующий непрерывного 
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контроля, международной координации и  баланса 
между инновациями и защитой прав человека.

Регулирование генной терапии — это динамич-
ный и  постоянно эволюционирующий процесс. 

Если США и ЕС имеют уже устоявшиеся, но гибкие 
процессы регулирования, то российская система 
активно развивается, стремясь интегрировать меж-
дународный опыт в национальное правовое поле.
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