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一、起草目的 

全身型重症肌无力（generalized myasthenia gravis, gMG）

是一种获得性神经-肌肉接头传递障碍的自身免疫性疾病，

可严重影响患者的日常生活活动能力和生活质量，已列入中

国《第一批罕见病目录》。近年来有多款新型生物制剂批准

上市，并有多个新机制、新靶点药物处于临床研发阶段，但

国内外尚未发布相关临床试验技术指导原则，如何进行科学、

灵活的临床试验设计存在较大的挑战。 

为规范和指导全身型重症肌无力治疗药物临床试验，提

高临床研发效率，药品审评中心组织起草了《全身型重症肌

无力治疗药物临床试验技术指导原则（征求意见稿）》，旨在

通过对全身型重症肌无力临床试验设计关键要素的讨论，为

药物的临床研发和评价提供参考。 

二、起草过程 

（一）起草前期调研论证情况 

国内外尚未发布全身型重症肌无力治疗药物相关的临

床试验技术指导原则。本指导原则起草时调研了国内外临床

诊疗指南和专家共识，以及美国 FDA 和欧盟 EMA 发表的与

全身型重症肌无力治疗药物临床试验设计相关的文献资料，

并梳理总结了国内外相关药物研发经验。 
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（二）指导原则制定或修订情况 

本指导原则由药品审评中心化药临床二部牵头，起草工

作自 2026 年 4 月启动，经起草小组充分调研和讨论，明确

了本技术指导原则的主要框架。在充分梳理总结国内外相关

药物研发经验及文献资料的基础上，结合审评实践，于 2026

年 6 月底形成前期初稿。2026 年 7 月 6 日召开部门技术委员

会审核，会议总体认可本指导原则框架及内容，同时进行了

修订完善。2026 年 7 月 16 日至 7 月 23 日完成了中心内部征

求意见，起草小组结合反馈意见进一步修订完善，形成征求

意见稿。 

三、起草思路 

本指导原则聚焦于全身型重症肌无力药物临床整体研

发策略和临床试验设计要点，通过阐述早期临床试验以及确

证性临床试验的关键考量要素，对全身型重症肌无力药物的

临床研发的全过程提供参考。 

本指导原则主要对全身型重症肌无力的治疗目标、总体

试验设计、研究人群的选择、对照的选择、有效性评价指标

的选择等多个关键设计要素进行分析和讨论，对安全性评价

的关注点进行相应论述；旨在基于申报上市申请时提供充分

的有效性和安全性数据，为获益-风险充分评估提供支持。 

四、主要内容 

本指导原则主要包括五个章节，分为概述、早期临床试
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验、确证性临床试验、儿童全身性重症肌无力临床试验和参

考文献。主要内容如下： 

概述包括疾病特点、目的和适用范围，主要介绍了全身

型重症肌无力的定义、流行病学特征、发病机理、治疗现状

等，并提出了本指导原则的制定目的及适用范围。 

早期临床试验包括临床药理学研究和探索性临床试验

两部分。临床药理学研究方面重点关注药代动力学（PK）特

征、药效学（PD）特征和剂量-暴露-效应关系，并鼓励制定

基于模型引导的药物研发计划。探索性临床试验部分介绍了

研发设计考虑，包括设计类型、给药周期及观察指标等。 

确证性临床试验分为试验目的、总体设计、研究人群、

对照选择、研究周期、疗效评价和安全性考量共七个方面。

试验目的主要是改善症状，对于少部分病情危重患者可以定

位于改善临床结局。对于试验设计，结合临床诊疗实践中传

统治疗药物的应用情况以及停药可能引发的病情恶化风险

等，通常采用加载治疗设计，但根据药物的作用机制（例如

新的胆碱酯酶抑制剂等），可谨慎考虑采用单药治疗设计。研

究人群需重点关注疾病严重程度和血清学状态等因素。在疗

效评价方面，改善症状的药物可将评价患者日常功能变化的

指标作为主要疗效指标，改善临床结局的药物可考虑将死亡

率或生存时间等作为主要疗效指标。安全性研究从长期安全

性和基于药物特征需特别关注的不良事件两方面进行讨论。 
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儿童全身型重症肌无力临床试验方面，简要阐述了对儿

童全身型重症肌无力的研发策略和有效性、安全性评价的考

虑要点。 

五、需要说明的问题 

1.随着全身型重症肌无力治疗手段的丰富，该疾病逐渐

成为可较好管理的慢性疾病，故当前研发的创新药主要定位

于症状改善，积累了较为丰富的研发经验。在此基础上，本

指导原则重点阐明了症状改善药物的临床研发技术考虑；对

于定位于改善临床结局的药物，本指导原则提出了原则性的

技术考虑，具体试验设计仍需要进一步讨论。 

2.糖皮质激素目前仍是临床诊疗实践中的一线用药之一，

但激素长期使用发生不良反应的风险较高，故激素减量也可

成为研发目标之一。考虑到激素减量通常是在获得症状改善

等临床获益的前提下进行，且患者基线时的激素使用情况可

能存在较大差异，故暂不建议将激素减量情况作为主要疗效

终点，可作为次要疗效终点。 

3. 重症肌无力的发病机理尚未完全明确，也尚无可靠的

公认药效学指标作为替代终点。生物标志物可作为有效性评

估工具之一，鼓励申办者结合药物作用机制开展相关生物标

志物的研究，评估与临床获益的相关性。 


