
 

 
一、起草目的 

临床试验是评估新药安全性和有效性的关键环节。传统

临床试验通常采用“一种药物、一种疾病”的模式，存在研

究周期长、成本高、效率低等问题。近年来，随着精准医学

的发展，更加灵活和创新的试验设计和方法，如主方案设计

的临床试验，逐渐被用于个体化治疗的药物研发。 

主方案设计的临床试验通过统一试验方案、试验程序等

方式，能够在保证科学性的前提下显著提升研发效率，特别

在亟需更有效治疗手段的疾病（如肿瘤）、严重危害公共卫

生的新发突发传染病等疾病的新药研发中具有重要价值。 

为指导申办者科学、规范地开展采用主方案设计的药物

临床试验，提高药物研发效率，加速创新药物上市，保障受

试者权益，药品审评中心组织起草了《主方案设计的临床试

验指导原则（征求意见稿）》。 

二、起草过程 

本指导原则的起草小组由学术界、制药工业界和监管机

构代表共同组成，自 2024 年 11 月正式启动。2025 年 6 月召

开第一次线下专家讨论会，在会上形成指导原则框架。2025

年 7 月起草小组完成指导原则初稿的撰写。2025 年 8 月召开



第二次线下专家讨论会，对指导原则的初稿进行集体讨论。

2025 年 8 月和 9月中心内部起草小组在初稿的基础上，经过

多次讨论后形成中心内部征求意见稿。2025 年 9 月在药审中

经内部征求意见，修改完善后经生物统计专业会、技术委员

会审核，形成本次征求意见稿。 

三、主要内容与说明 

本指导原则分为六个部分，内容如下： 

首先在概述部分阐述了本指导原则的起草背景、目的和

适用范围。 

其次，介绍了主方案、子研究等主方案相关定义，采用

主方案设计的药物临床试验常见类型及其应用场景，主方案

设计的药物临床试验的优缺点；并提出使用主方案临床试验

的考虑与条件要求。 

在第三部分，指导原则主要介绍了采用随机对照设计的

主方案临床试验在设计和分析中的与常规单个临床试验不

同的考量要点，包括：对照组的选择、随机化、盲法、适应

性设计、多重性和样本量考虑。对于共享对照的主方案研究

建议采用同期对照，可以采用一步随机与两步随机实现多个

组别之间的随机，随机化比例发生变化时对主要分析的影响，

完全盲法与部分盲法的区别及优劣，回答了多个子研究之间

的多重性问题，对主方案研究中的适应性设计元素和样本量

也提出了相应要求。 



在第四部分，介绍主方案设计和分析中的安全性考虑，

对主方案设计的药物临床试验的安全性监测、报告和沟通提

出相应建议，以保障受试者的安全。 

在试验实施方面，主要涵盖主方案设计药物临床试验的

知情同意、试验数据监查与管理、质量管理，针对主方案设

计的药物临床试验可能存在多个申办者的可能，提出相应的

建议和要求，以保证试验质量，尽可能减小偏倚。 

最后提出了监管对主方案设计的药物临床试验的沟通

时点和沟通内容的考虑与建议。 

另外，在指导原则的附录中提供了名词解释、中英文对

照表。 


