
 

一、起草目的 

近年来，我国在研的罕见病药物数量大幅增加。但由于

罕见病基础研究不足、单病种患者数量少等原因，导致新药

研发面临诸多挑战。临床药理学和定量药理学在加速罕见病

药物研发方面发挥至关重要的作用，研究结果可为潜在临床

有效性和安全性以及剂量-暴露-效应关系等提供关键信息，

为临床研究设计提供依据，并指导说明书撰写。为指导罕见

病药物研发过程中科学合理开展临床药理学研究，药品审评

中心组织起草了《罕见病药物临床药理学研究技术指导原

则》，形成征求意见稿。 

二、起草过程 

本指导原则的起草工作由统计与临床药理学部牵头，自

2024 年 3 月底启动，核心工作组经过前期调研准备，于 2024

年 4 月召开第一次专家研讨会对关键技术问题达成共识，并

在此基础上形成指导原则初稿，2024 年 9 月召开第二次专家

会，对指导原则初稿进行了修订完善。经中心内部各相关专

业征求意见和技术委员会审核后，现对外征求意见。 

三、主要内容与说明 



本指导原则旨在阐明临床药理学研究的一般考量，为罕

见病药物研发过程中科学合理开展临床药理学研究提供指

导，为整体研发策略和新药评价提供科学依据。指导原则主

体内容包括五个章节，分别为“前言”、“一般考虑”、“研究设

计的基本考虑”、“常见分子类型药物的临床药理学研究考

虑”、“沟通交流”。“前言”章节主要阐述本指导原则的起草背

景和适用范围；“一般考虑”章节主要阐述罕见病药物临床药

理学研究的总体原则和特殊性；“研究设计的基本考虑”章节

主要涵盖了研究人群、受试者样本量、用药方案以及药效学

指标；“常见分子类型药物的临床药理学研究考虑”章节主要

涵盖了基因治疗药物、细胞治疗药物、小分子药物以及其他

类型药物的临床药理学研究考虑；“沟通交流”章节主要说明

在沟通交流会议中需提供的信息和资料。 

本指导原则仅代表药品监管部门当前的观点和认识，不

具有强制性的法律约束力。随着科学研究的进展，本指导原

则中的相关内容将不断完善与更新。 


