
附件 

 

临床急需药品有条件批准上市的技术指南 

（征求意见稿） 

 

第一章  总  则 

第一条   为加快具有临床价值的临床急需药品上市，根据

中共中央办公厅、国务院办公厅《关于深化审评审批制度改革鼓

励药品医疗器械创新的意见》，借鉴国际经验，结合我国药品注

册审评工作实践，制定本指南。 

第二条   临床急需药品有条件批准上市是指对用于治疗严

重危及生命且尚无有效治疗手段的疾病的创新药，在规定申请人

必须履行特定获得正规批准的条件下，基于以下情况而批准上

市。 

（一）应用替代终点指标或中间临床终点指标的临床研究结

果可以预测该产品很可能具有疗效和临床获益而给予有条件批

准上市。 

（二）根据早期或中期临床试验数据，可合理预测或判断其

临床获益且较现有治疗手段具有明显优势，允许在完成确证性临

床试验前有条件批准上市。 

（三）境外已批准上市的罕见病治疗药品。 
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第三条   本办法适用于未在中国境内上市销售、用于治疗

严重或危及生命的疾病或罕见病的中药、化学药和生物创新药。

目的是缩短临床试验的研发时间，提早应用于无法继续等待的急

需病人。 

 

第二章  基本条件 

第四条   申请有条件批准的新药应该是拟用于预防或治疗

严重疾病或降低疾病进展至更严重程度的药品包括治疗罕见病

的药品。对严重疾病的定义应基于临床上对生存、日常功能以及

疾病病程和预后的判断。 

第五条   目标适应症的现有治疗手段应具有未被满足的临

床需求。未满足的临床需求通常包括以下情况： 

（一） 无批准可用的治疗方法。  

（二） 有可用的治疗方法：当一种病症存在可用疗法时，

如果新的治疗药品能满足下述条件，通常也被认为可解决未满足

的临床需求： 

1.与现有疗法相比，对疾病的严重结果有明显改善作用； 

2.对现有疗法不耐受或无疗效的患者有明显疗效作用； 

3.可以有效地与不能与现有疗法联用的其他关键药物联用； 

4.疗效与现有疗法相当，但可避免现有疗法的严重毒性或降

低有害的药物相互作用或改善病人的依从性； 

5.解决新出现或预期会发生的公共卫生需求。 
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第六条   监管机构基于提供的临床试验结果，对终点指标

的有效性评估可预测该药品的临床获益。 

 

第三章  疗效指标选择 

第七条   用于有条件批准临床急需药品上市的终点指标通

常有两类：（1）很可能预测临床获益的替代终点，（2）可以更早

测量药物对临床获益的中间临床终点指标，根据早期或中期临床

试验数据，可合理预测或判断其临床获益且较现有治疗手段具有

明显优势。申请人应与监管机构沟通并确定有条件批准的替代终

点指标、早期或中期临床试验数据要求、可合理预测或判断其临

床获益的标准、确证性临床试验的设计及其他前提条件。这些协

议条件将作为有条件批准上市申请的受理、立卷审查和审评审批

的重要依据。临床终点是直接测量药物疗效的特征或变量，即对

患者感觉（例如症状缓解）、功能（例如运动性改善）或生存的

影响。 

第八条   一般用于有条件批准的临床研究替代终点是一个

生物标志物，可以是实验室检查项目、放射影像学、体征或其他

指标，其本身并不衡量临床获益，但可以预测临床获益。依据支

持标志物对临床获益的预测能力的证据的强度，替代终点可以是

已知可预测临床获益的生物标志物，或者是很可能预测药品拟定

临床获益的生物标志物。 
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第九条   中间临床终点指标一般用于慢性疾病的临床获益

评价，通常认为短期临床获益很可能预测长期临床获益。例如，

治疗多发性硬化病的药物用于常规批准需要有 2 年的用药观察

临床指标，而用于有条件批准的中间临床终点指标只需要有 1

年的用药观察即可。 

第十条   早期或中期临床试验数据是指尚未完成临床试验

方案前所提交的临床试验数据。 

第十一条  申请人应该提供拟定替代终点，中间临床终点，

早期或中期临床试验数据很可能预测药物预期临床获益的证据。

确定终点指标是否很可能预测临床获益需要根据疾病、终点和预

期作用之间关系的生物学合理性以及支持这种关系的经验证据

进行判断。 

第十二条  支持有条件上市许可的临床试验数据质量应符

合相关指南的要求和标准。有效性标准应基于充分的临床研究。

若根据早期或中期临床试验数据，可合理预测或判断其临床获益

且较现有治疗手段具有明显优势，也可允许在完成确证性临床试

验前有条件批准上市。但需与药品监管机构达成可合理预测或判

断其临床获益的标准。 

 

第四章  责任和义务 

第十三条   申请人应该尽早制定确证性临床试验的方案，



— 5 —— 
 

制定临床试验时间表，以便尽快获得产品是否具有临床获益的直

接数据。在批准有条件上市时，申请人应就要求的确证性临床试

验方案与监管机构达成一致意见并开始实施。如不能开始实施，

应提供充分证据。 

第十四条  根据中间临床终点指标，早期或中期临床试验数

据而批准上市的，需按已确定的临床试验方案完成临床试验。 

第十五条  如治疗罕见病的药品已在境外批准上市，申请人

可应用支持其境外批准上市的数据来直接申报有条件批准上市。

如获有条件批准，申请人需尽快完成药品监管机构要求的人种差

异试验及其他临床试验。 

第十六条  在以下情况下，药品监管机构可撤销已经获得的

有条件上市许可： 

（一） 要求证实产品预测临床获益的试验未能证实该获

益。 

（二） 其他证据证明产品在使用条件下未显示安全或有

效。 

（三） 申请人未能尽职开展所需的批准后药物试验。 

（四） 申请人传播与产品有关的虚假或误导性宣传资料。 

 

第五章  管理程序及要求 

第十七条  对于有条件批准临床急需药品上市的申请，申请
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人可参照《药物研发与技术审评沟通交流管理办法》申请与监管

机构的沟通会议，讨论有条件上市许可的可能性及相关要求。 

第十八条  申请人应在提交药品上市申请时，提出有条件批

准临床急需药品上市的申请。 

第十九条  国家食品药品监督管理总局药品审评中心负责

对有条件上市申请进行技术审评，必要时召开专家咨询会对技术

问题进行讨论。 

第二十条  本指南自发布之日起施行。 

 

 


