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附件 1 1 

 2 

 3 

一、背景 4 

细胞与基因治疗药品采用当前生物医药领域的前沿技5 

术，为许多严重威胁人类健康的难治性疾病提供了革命性的6 

治疗手段。然而，这类药品具有高度的创新性、复杂性和个7 

体化特征，靶点多、机制新、技术发展快、变更需求多。在8 

其研发的全生命周期内，药学研究、非临床研究和临床试验9 

等方面面临诸多技术难点，全球缺乏成熟的研发和监管经验，10 

给企业研发和审评审批带来巨大挑战。 11 

依据《国务院办公厅关于全面深化药品医疗器械监管改12 

革促进医药产业高质量发展的意见》（国办发〔2024〕53 号）13 

和全国药品监督管理工作会议上关于优化细胞与基因治疗14 

药品审评审批措施的相关要求，药审中心在国家局的部署和15 

指导下，按照“提前介入、一企一策、全程指导、研审联动”16 

的原则，启动细胞与基因治疗药品“先锐计划”。 17 

二、工作目标 18 

优化细胞与基因治疗药品审评审批模式，加大对研发指19 

导的力度，提高研发质量和效率，推动细胞与基因治疗药品20 

尽早上市，实现全链条审评审批支持。 21 

三、品种范围 22 
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（一）细胞与基因治疗药品的范围和归类 23 

参见《细胞治疗药品范围和归类的技术指导原则（202624 

年版）》和《基因治疗药品范围和归类的技术指导原则（202625 

年版）》。 26 

（二）“先锐计划”的适用范围 27 

1.具有新靶点、新机制的创新药，用于防治严重危及生28 

命的疾病、重大慢性疾病（心脑血管疾病、呼吸系统疾病、29 

神经退行性疾病、代谢性疾病、免疫系统疾病）、遗传性疾病，30 

且尚无有效防治手段或者与现有治疗手段相比具有临床价31 

值。 32 

新靶点药品是通过不同于已上市药品的靶点，发挥疾病33 

防治作用。 34 

新机制药品是通过不同于已上市药品的作用机制，发挥35 

疾病防治作用。如发挥更精准的靶向作用、通过新的信号通36 

路发挥作用、创新性的作用于多个关键靶点、创新性的通过37 

表观遗传调控基因表达等。 38 

临床价值是指，对于临床试验申请前或早期临床试验期39 

间，已有数据提示具有潜在临床获益；或已完成的关键注册40 

临床试验数据显示，具有明显临床优势。 41 

2.已上市药品生产工艺优化的重大变更。 42 

四、组织和实施 43 

（一）申请 44 
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申请人可通过申请人之窗，以沟通交流途径，递交加入45 

“先锐计划”的 I 类会议申请，沟通学科选择药学、药理毒46 

理、临床、统计和临床药理。在“会议目的”项下填写 “先47 

锐计划申请”，沟通交流中不应合并其他咨询问题。 48 

除《药物研发与技术审评沟通交流管理办法》中对沟通49 

交流提交资料的一般要求以外，还应提交《“先锐计划”申请50 

表》（附件 1）、《细胞与基因治疗药品研发计划书》（附件 2）。 51 

（二）纳入 52 

药审中心审评团队对“先锐计划”申请进行综合评价，53 

必要时召开沟通交流会和/或专家咨询会。经评价认为所申报54 

的药品属于“先锐计划”品种范围，且所提交的《细胞与基55 

因治疗药品研发计划书》具备合理性、科学性、可实施性，56 

则将其纳入本计划。 57 

对经评价拟纳入的，药审中心将对外公示，公示期为 558 

个工作日。公示内容包括药品名称、申请人、适应症、类别59 

（新靶点、新机制、已上市药品生产工艺优化的重大变更）。60 

公示无异议的品种纳入“先锐计划”。 61 

本计划每年最多纳入 15 个药品。 62 

对于同一药品多次以“已上市药品生产工艺优化的重大63 

变更”申请本计划的，按 1 个药品计。 64 

（三）实施 65 

纳入本计划的药品的管理路径按照现行法规和工作程66 
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序实施，此外，包含以下支持举措： 67 

1.沟通交流 68 

纳入本计划的药品，药审中心将持续跟进其研发进展，69 

主动对接需求，做好研发全过程的技术服务。在临床试验申70 

请前、确证性临床试验前、上市许可申请前等关键阶段，可71 

按照 I 类会议申请沟通交流。 72 

2.受理靠前服务 73 

纳入本计划的药品，可就受理问题向药审中心或分中心74 

1提出受理靠前服务申请。 75 

3.上市后变更审评时限 76 

以“已上市药品生产工艺优化的重大变更”纳入本计划77 

的补充申请，在申报资料说明函中应说明纳入本计划的具体78 

情况（包括沟通交流编号、纳入本计划的公示日期及结果等），79 

审评时限按照《国家局关于优化细胞与基因治疗药品审评审80 

批有关事项的公告》执行。 81 

                                                   

1 此处分中心是指药品审评检查长三角分中心、大湾区分中心,药品和医疗

器械审评检查京津冀分中心、华中分中心、西南分中心。 


