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摘要：目的　分析中国新药注册临床试验的发展现状与核心特征，展望未来趋
势，为医药产业的研发布局与相关政策优化提供参考。方法　基于国家药品监
督管理局药品审评中心（ＣＤＥ）２０２０至２０２４年发布的《年度药品审评报告》及
《中国新药注册临床试验进展年度报告》等公开数据，对临床试验的数量增长、

药物类型、适应症分布、实施效率及重点领域进展进行综合分析。结果　２０２４
年临床试验登记总量达４９００项，创历史新高；Ⅱ期和Ⅲ期试验占比稳步提升，
显示研发效率持续优化。化学药品与生物制品试验集中于抗肿瘤领域，中药临

床试验则主要聚焦于呼吸系统和消化系统疾病。细胞与基因治疗、罕见病用药、

儿童用药等重点领域增长显著。结论　中国新药临床试验呈现高效、创新、国际
化的发展趋势。未来需通过政策引导与技术创新，优化资源布局、突破同质化竞

争，以推动医药产业的高质量发展。
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　　新药研发是医药产业发展的核心驱动力，而新药
注册临床试验作为新药研发过程中的关键环节，对于

评估药物的安全性和有效性起着至关重要的作用。

近年来，随着我国对医药创新的重视程度不断提高，

一系列鼓励政策的出台，以及医药企业研发投入的持

续增加，我国新药注册临床试验呈现出蓬勃发展的态

势。本研究通过对近五年国家药品监督管理局药品

审评中心发布的《年度药品审评报告》［１－５］和《中国新

药注册临床试验进展年度报告》［６－１０］的综合分析，深

入了解我国新药注册临床试验的现状与趋势，为合理

规划研发资源、优化审评审批流程以及促进医药产业

高质量发展提供参考依据。

１　中国新药临床试验现状分析
１１　临床试验数量与增长趋势

在近五年的药品审评报告显示创新药注册申请

受理量显著增加，临床试验登记数量也持续攀升，

２０２４年登记总量达４９００项，较２０２０年（２６０２项）增

长８８３％，创历史新高。这一增长核心得益于临床试
验默示许可、优先审评等审评审批改革一系列的政策

红利，叠加本土药企研发投入增加的双重驱动。２０２４
年境内申办者占比达９２８％，较２０２０年提高１５３％，
标志着我国新药研发从“进口依赖”转向“本土创新主

导”。从药物类型看，化学药品占主导地位（２０２４年
占比５５７％），但增速趋缓；生物制品占比显著提升
（２０２４年达４０５％），其中治疗用生物制品以１类创
新药为主（占比７９０％）；细胞和基因治疗领域呈爆
发式增长，２０２４年登记 １１５项试验，较 ２０２０年增长
３４２３％，其中细胞治疗占比６５２％（７５项），基因治
疗占３４８％（４０项），但需警惕靶点、适应症扎堆导致
的同质化研发风险。创新药注册申请受理量和临床

试验登记数量的增长趋势表明我国新药研发日益活

跃，医药企业和科研机构对新药研发的投入不断加

大。２０２０－２０２４年中国新药临床试验关键指标变化
详见表１。

表１　２０２０－２０２４年中国新药临床试验关键指标变化
Ｔａｂｌｅ１　ＣｈａｎｇｅｓｉｎｋｅｙｉｎｄｉｃａｔｏｒｓｏｆｃｌｉｎｉｃａｌｔｒｉａｌｓｆｏｒｎｅｗｄｒｕｇｓｉｎＣｈｉｎａｆｒｏｍ２０２０ｔｏ２０２４

指标 ２０２０年 ２０２１年 ２０２２年 ２０２３年 ２０２４年 五年变化

年度登记试验总量 ２６０２ ３３５８ ３４１０ ４３００ ４９００ ＋８８３％
境内申办者占比 ７７５％ ７８９％ ８８５％ ９１７％ ９２８％ ＋１９７％
生物制品占比 ２３８％ ２６７％ ２４４％ ２２２％ ４０５％ ＋７０２％
细胞／基因治疗临床试验数量 ２６ ／ ４６ ８１ １１５ ＋３４２３％
仅在儿童人群中开展的新药临床试验占比 ２２％ ３０％ ３２％ ２４％ ４５％ ＋１０４５％

１２　临床试验特征分布
在目标适应证领域，化学药品和生物制品临床试

验主要集中在抗肿瘤领域。２０２４年化学药品临床试
验中抗肿瘤药物占比 ２４７％，生物制品中抗肿瘤药物
占比高达 ４３１％，充分显示出肿瘤治疗领域在新药研
发中的核心地位，但过度集中已引发靶点同质化、临

床试验资源竞争激烈、临床价值重叠等问题。此外，

化学药品和生物制品的目标适应症还广泛分布于皮

肤及五官科药物、内分泌系统药物、神经系统疾病药

物、呼吸系统疾病及抗过敏药物、预防性疫苗和血液

系统疾病药物，体现了治疗领域多元化趋势，弥补了

治疗领域单一的短板。中药临床试验则主要集中在

呼吸系统疾病（２０２４年占比 ３６１％）和消化系统疾病

（２０２４年占比 １８５％）２个领域，体现了中药在传统
优势治疗领域的持续深耕。

在临床试验分期方面，各期临床试验占比在不同

年份呈现出一定的变化。Ⅰ期临床试验占比从２０２０
年的５０４％（化学药品）降至２０２４年的３９９％。Ⅱ
期和Ⅲ期占比提升至１９５％和２４５％，体现我国创
新药从 “早期探索”向 “临床转化”推进，研发成熟

度与效率同步提高。在 １类创新药中，Ⅰ期占比
４６９％，Ⅱ、Ⅲ期占比分别为２２６％和１７２％。

特殊人群用药方面有改善但仍不足。２０２４年儿
童用药临床试验 １１４项，较 ２０２０年（３３项）增长
２４５％，其中Ⅲ期占比４３９％，预示未来将有更多儿童
专用药上市。罕见病药物试验达１２１项，以血液系统
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疾病、神经系统疾病和抗肿瘤药物为主。

１３　临床试验地域分布与实施效率
临床试验资源分布仍不均衡，但区域集中度有所

缓解。从临床试验组长单位和参加单位的分布来看，

北京市、上海市、江苏省、湖南省、广东省等地区是主

要的临床试验开展区域，儿童临床试验组长单位主要

集中在北京市。这种地域集中现象主要是由于这些

地区拥有丰富的医疗资源、高水平的科研机构和专业

的临床试验人才队伍，能够为临床试验的顺利开展提

供有力保障。然而，地域分布不均也可能导致部分地

区临床试验资源紧张，而一些地区资源闲置，不利于

临床试验的均衡发展。

我国新药注册临床试验实施效率呈现持续提升

态势。在试验登记方面，２０２２年首次登记平均用时
为１１６天，２０２３年降至 ７８５天，２０２４年再缩短至
６７４天。ＢＥ备案登记效率提升更为显著，２０２２年平
均用时６７天，２０２３年降至１６６天，２０２４年仅需１２１
天，且１个月内完成登记并提交的占比达９１７％。在
启动受试者招募方面，临床试验获批后６个月内启动
受试者招募的比例逐年增高，从２０２０年的不足５０％
提升至２０２４年的６５５％，其中生物制品启动效率最
高（７０２％），化学药品次之（６４４％），中药相对较低
（２７５％），与中药临床试验方案设计复杂、受试者招
募难度大、产业化投入不足等因素密切相关。临床试

验实施效率的提高得益于我国药品审评审批制度改

革的推进，审评流程与临床试验各环节的不断优化以

及各方对临床试验效率的重视，大大缩短了新药从研

发到临床应用的时间。

２　重点领域新药临床试验进展
２１　细胞和基因治疗产品

近五年来，中国在细胞与基因治疗（ＣＧＴ）领域近
五年呈现爆发式增长，已成为全球最活跃的研发区域

之一。２０２３年成为关键节点，全年登记 ＣＧＴ类临床
试验８１项，较２０２２年增长近一倍，２０２４年我国 ＣＧＴ
临床试验登记达１１５项，较２０２０年增长３４２３％，试
验数量与增速均位居世界前列。从结构上看，国内申

办者主导的临床试验占比超过 ９０％，适应症聚焦于抗
肿瘤领域（占比５１９％）。嵌合抗原受体Ｔ（ＣＡＲ－Ｔ）
细胞疗法进展最快，截至２０２５年第二季度，已开展７２
项探索性试验、１５项验证性试验，并提交７项新药上
市申请（ＮＤＡ），其中９项已获批上市（７项附条件批
准，２项完全批准）。基因治疗紧随其后，５５项探索性
试验和７项确证性试验已启动。干细胞疗法虽临床
活跃度高（８７项探索性试验），但产业化进程较慢，仅

１款产品获批上市［１１］。未来 ＣＧＴ领域的发展，亟需
从 “数量扩张”转向 “价值提升”，以临床价值为核

心，加强源头创新与转化研究，完善质量控制与评价

体系，推动更多具有国际竞争力的产品走向临床。

２２　罕见病用药
近年来中国罕见病药物临床试验在政策优化和

技术创新双重驱动下取得显著突破，整体呈现加速发

展态势［１２］。２０２１年我国罕见病药物临床试验数量不
足５０项，２０２２年增至６８项，２０２４年则攀升至１２１项，
五年内实现了翻倍以上的增长。国家药监局通过完

善优先审评、附条件批准、突破性治疗药物等加速通

道，大幅缩短罕见病药物上市周期。２０２４年数据显
示，优先审评时限从常规的２００日压缩至１３０日，而
临床急需的境外已上市罕见病用药审评时限进一步

缩短至７０日。同年，５５个罕见病用药获批上市，其中
２０个品种通过优先审评加速落地，占比达 ３６４％。
纳入附条件批准和突破性治疗程序的品种显著增加，

２０２４年突破性治疗申请纳入量较２０２３年增长３０％，
累计纳入突破治疗药物程序２９４项，覆盖抗肿瘤、神
经系统疾病等领域。但总体而言，我国罕见病药物研

发仍处于追赶阶段，存在疾病领域覆盖不均匀、临床

开发难度依然突出等问题，未来仍需进一步完善罕见

病药物研发政策支持体系，拓展临床评价路径，鼓励

罕见病药物研发。

２３　儿童用药
近年来，国家药监局通过儿童用药优先审评通

道、发布多项专项指导原则、鼓励真实世界研究数据

作为儿童药物研发的关键支撑等措施，大力推动儿童

用药研发进程。２０２０年仅在儿童人群中开展的临床
试验为３３项（占当年新药临床试验总量的２２％），
２０２２年增长至 ６４项（占当年新药临床试验总量的
３２％），而２０２４年大幅提升至１１４项（占当年新药临
床试验总量的 ４５％），呈现逐年递增的良好趋势。
２０２４年仅在儿童人群中开展的临床试验中，生物制品
成为研发主力，Ⅲ期临床试验占比最高，反映成果转
化加速。但与发达国家相比，我国儿童药品的研发及

儿童药物临床试验仍有一定差距［１３］。未来应继续强

化政策引导，鼓励在成人临床试验早期同步开展儿科

研究，支持真实世界研究、模型模拟等创新方法在儿

童药物研发中的应用，加快构建覆盖全年龄段、全生

命周期的药物研发体系。

３　中国新药注册临床试验发展趋势分析
３１　创新药研发持续推进

随着我国对医药创新的政策支持力度不断加大，
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例如国家药监局关于优化创新药临床试验审评审批

有关事项的公告（２０２５年第８６号）［１４］，满足特定条件
下将部分创新药的临床试验审评审批周期缩短到

３０个工作日，以及对创新药研发企业的资金扶持、税
收优惠等政策的实施，预计未来创新药研发将继续保

持活跃态势。企业将更加注重以临床价值为导向的

研发，加大对具有自主知识产权的创新药的研发投

入，１类创新药的临床试验数量有望进一步增加，且研
发将向更深入的阶段推进，Ⅱ、Ⅲ 期临床试验占比可
能会继续提高，我国创新药研发成熟度与成果转化能

力进一步增强。同时，企业也应更加注重研发布局的

优化，避免盲目跟风热门领域，加强对未被满足临床

需求领域的探索，如针对罕见病、疑难杂症、老年病等

的新药研发。此外，随着精准医学与生物标志物技术

的快速发展，基于靶点分型、基因检测、个性化给药的

精准治疗药物将成为重要研发方向，临床试验设计将

更具有针对性和科学性，同时提高了药物治疗的精准

性和有效性。

３２　技术创新推动新兴疗法发展
随着科技的不断进步，数字化技术、人工智能、真

实世界数据的应用拓展将在新药注册临床试验中得

到更广泛的应用［１５］。数字化技术例如电子数据采集

系统、远程监查技术、可穿戴设备、电子知情同意等数

字化模式的进一步普及，不仅可以提高数据收集的准

确及时性，也可以降低临床试验成本、提高效率，还能

提高受试者的依从性和试验的可及性，尤其为基层机

构、偏远地区开展临床试验提供有力支撑。人工智能

和大数据技术将助力药物研发过程中的靶点发现、药

物设计、临床试验方案优化、数据监测与分析等环节，

提高研发效率和质量，大幅降低研发试错成本、提升

试验设计科学性［１６－１７］。真实世界数据在新药研发中

的应用不断拓展，能够为新药临床试验的设计、患者

招募、疗效评估等提供更多信息，尤其为罕见病、儿童

用药等难以开展传统随机对照试验的领域提供关键

科学支撑。

３３　加强国际合作
在经济全球化的背景下，新药研发的国际合作日

益紧密。我国药企和科研机构应积极加强与国际同

行的合作与交流，通过开展国际多中心临床试验、联

合研发等方式，充分利用全球资源，提升我国新药研

发的水平和国际竞争力［１８］。越来越多本土企业将采

用 “全球同步研发、同步申报、同步上市”策略，在临

床试验早期即纳入国际标准，推动我国临床研究方

案、数据质量、伦理审查与国际接轨。参与国际多中

心临床试验，不仅可以加速新药在全球范围内的上市

进程，还能使我国的临床试验标准与国际接轨，提高

临床试验的质量和规范性。同时，通过与国际先进企

业和科研机构的合作，学习借鉴其先进的研发理念、

技术和管理经验，有助于推动我国医药产业的国际化

发展。

３４　完善临床试验体系
为了提高临床试验的质量和效率，未来应完善临

床试验体系［１９］，关键在于系统性地优化全流程并加

强区域协同。针对方案设计、伦理审查、受试者入组

等关键节点存在的堵点、难点，应精准施策，例如推广

多中心伦理审查互认机制，积极应用数字化技术提升

管理效率，解决影响实施效率的堵点［２０］。同时，还应

加强不同地域医疗机构间的协同发展，鼓励不同地

域、不同层级的医疗机构之间开展高效协同与合作，

实现全国范围内临床研究能力的均衡、协同与可持续

发展。

４　讨论
近五年，在药品审评审批制度改革持续深化、创

新驱动发展战略全面推进的背景下，我国新药注册临

床试验在数量规模、结构优化、效率提升、领域拓展等

方面均实现跨越式发展。从发展成效看，我国新药临

床试验已从高速增长转向高质量发展的转型关键期。

临床试验登记总量持续攀升、本土申办者占比稳居高

位，标志着我国新药研发已实现从 “引进来”为主向

“自主创新”为主的根本性转变；临床试验分期结构

持续优化，Ⅱ、Ⅲ 期临床试验占比稳步提升，反映我国
创新药研发成熟度不断提高，早期研究向临床价值转

化的能力持续增强；细胞与基因治疗、罕见病用药、儿

童用药等长期短板领域快速突破，体现了我国新药研

发正从 “扎堆热门适应症”向 “未被满足的临床需

求”逐步转化。临床试验登记效率、受试者启动效率

等关键指标持续改善，则得益于审评流程优化、伦理

审查机制完善、数字化工具普及以及各方对临床研发

质量与效率的共同重视，我国临床试验全链条管理能

力稳步与国际接轨。

在快速发展的同时，我国新药注册临床试验仍面

临一系列结构性、深层次问题，与医药产业高质量发

展的要求仍存在差距。研发同质化现象仍较为突出，

化学药品与生物制品临床试验高度集中于抗肿瘤领

域，热门靶点、同类靶点重复开展临床试验现象普遍，

造成临床资源浪费；临床研究资源区域分布不均衡，

基层机构参与度不足、研究能力薄弱，不利于全国临

床试验的均衡发展；特殊人群研发覆盖仍存在不足，
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儿童用药、罕见病用药虽改善显著，但领域覆盖与研

发布局仍需进一步完善。部分新兴领域临床转化效

率有待提升，细胞治疗、基因治疗等领域探索性研究

活跃，但确证性临床试验、产业化转化进程相对滞后；

临床试验国际化程度仍有提升空间，国际多中心临床

试验占比不高，我国临床研发数据在全球注册中的认

可度仍需进一步加强。

展望未来，我国新药注册临床试验将在持续鼓励

创新的基础上，加速新技术应用，加强国际合作，不断

完善临床试验管理体系，朝着更加高效、创新、国际化

的方向发展。这不仅将推动我国医药产业的高质量

发展，也将为全球患者带来更多安全、有效的治疗药

物，提升我国在国际医药领域的地位和影响力。
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