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摘要：先进治疗药物（ＡＴＭＰｓ）作为当今生物医药领域的前沿阵地，在解决未被
满足的临床需求方面展现出了巨大潜力。然而，这类产品同时面临着技术复杂

度高、研发风险特殊、投入成本较高等挑战，其精准的分类与科学的监管是推动

产业高质量发展的关键。欧洲药品管理局（ＥＭＡ）在多年的实践中建立了完善
的法律法规体系，配套发布了一系列指导原则，搭建了相对成熟的监管框架体

系。此外，依托先进治疗委员会（ＣＡＴ），ＥＭＡ建立了先进治疗药物分类认定与
沟通交流机制，为全球先进治疗药物监管提供了重要借鉴。本文详细梳理了

ＥＭＡ对ＡＴＭＰｓ的分类界定标准与认定程序，介绍了其科学建议、创新工作组简
报会议等沟通交流工作实践，为完善我国先进治疗药物分类管理制度、优化审评

沟通机制、构建科学高效的监管体系提供参考。
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　　欧洲药品管理局（ＴｈｅＥｕｒｏｐｅａｎＭｅｄｉｃｉｎｅｓＡｇｅｎｃｙ，
ＥＭＡ）对先进治疗药物的科学监管可以追溯至１９９９
年［１］，随着科学认知发展不断，ＥＭＡ也不断完善其监
管体系，逐渐形成了由法律、法规、法令和指南四级结

构组成的监管框架体系［２］。在指令 Ｄｉｒｅｃｔｉｖｅ２００１／
８３／ＥｕｒｏｐｅａｎＣｏｍｍｕｎｉｔｙ（ＥＣ）和法令 ＲｅｇｕｌａｔｉｏｎＥＣ
７２６／２００４的基础上，ＥＭＡ发布了针对先进治疗药物
（ａｄｖａｎｃｅｄ－ｔｈｅｒａｐｙｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓ，ＡＴＭＰｓ）的专
门法令 ＲｅｇｕｌａｔｉｏｎＥＣ１３９４／２００７［３］。该项法令建立了
对此类产品监管和上市许可程序的总体框架，并成立

负责评估 ＡＴＭＰｓ的质量、有效性和安全性的先进治
疗委员会（ｃｏｍｍｉｔｔｅｅｆｏｒａｄｖａｎｃｅｄｔｈｅｒａｐｉｅｓ，ＣＡＴ）。
２００９年９月，ＥＭＡ发布了２００９／１２０／ＥＣ号委员会指
令（修订指令 ２００１／８３／ＥＣ），更新了基因治疗药品和
体细胞治疗药品的定义以及详细科学和技术要求，并

且明确了组织工程产品、含有器械的先进治疗药物以

及组合先进治疗药物（ｃｏｍｂｉｎｅｄＡＴＭＰｓ）的详细科学
和技术要求［４］。此外，在 ＡＴＭＰｓ的临床试验、生产质
量、药物警戒、数据保护等方面，ＥＭＡ先后发布了一系
列指导文件，为申请人的研发工作提供了有力指导。

本文主要介绍了欧洲药品管理局 ＡＴＭＰｓ的分类
认定程序以及为此类药物提供的沟通指导途径，同时

对比我国相关管理要求，以期对我国先进治疗药物监

管工作给出借鉴意义。

１　先进治疗药物分类及认定
在欧盟，所有先进治疗药物均通过 ＥＭＡ进行中

央授权，执行单一的评估和授权程序。根据法令

ＲｅｇｕｌａｔｉｏｎＥＣ１３９４／２００７以及指令Ｄｉｒｅｃｔｉｖｅ２００１／８３／
　　

ＥＣ，ＥＭＡ先进治疗药物可分为四种类型：基因治疗药
物、体细胞治疗药物、组织工程药物和组合先进治疗

药物［５］，各分类［６－７］及具体内容详见表１。
对于先进治疗药物，ＥＭＡ还提供了分类认定

指导［８］。申请人可以向 ＥＭＡ提出咨询，确定他们正
在开发的药品是否属于 ＡＴＭＰ的范畴。在分类判定
的过程中，ＣＡＴ、欧洲药品管理局秘书处、其他科学委
员会和工作组以及欧盟委员会（ＥｕｒｏｐｅａｎＣｏｍｍｉｓｓｉｏｎ，
ＥＣ）均参与其中。ＣＡＴ需结合现行法律规定、最新科
学水平以及欧盟委员会的意见确定最终分类意见；欧

洲药品管理局秘书处（包括 ＥＭＡ协调员和 ＣＡＴ协调
员）负责在委员会内部协调工作；若产品分类需讨论

特定科学问题，其他科学委员会和工作组可向ＣＡＴ提
供意见；此外，根据法令 ＲｅｇｕｌａｔｉｏｎＥＣ１３９４／２００７，所
有 ＡＴＭＰ的分类均需征求欧盟委员会的意见［９］。

ＥＭＡ的ＣＡＴ在收到申请６０日（日历日，下同）内与欧
盟委员会协商后，就相关分类提出科学建议［１０］。

ＥＭＡ在其网站上共公开了接收 ＡＴＭＰ分类申请的截
止日期、程序开始日期、ＣＡＴ讨论日期以及 ＣＡＴ给出
最终结论日期。申请人最迟应该在程序开始前１５日
提交分类申请，先进治疗办公室将检查申请人是否提

供了充分的信息和理由，如有欠缺可能需要申请人进

一步补充。如果需要补充的信息无法在５个工作日
内提供，审核的启动日期将从申请人提供资料后下一

个开始日期启动。申请人需根据 ＥＭＡ网站的模板提
交两份文件，一是行政管理信息，二是分类申请表及

简要说明信息，包括产品相关信息（如活性物质、成

品、作用机制及拟定用途）、与 ＡＴＭＰ分类相关的产品
　　

表１　欧洲药品管理局（ＥＭＡ）先进治疗药物分类及具体内容
Ｔａｂｌｅ１　ＣｌａｓｓｉｆｉｃａｔｉｏｎａｎｄｃｏｎｔｅｎｔｓｏｆａｄｖａｎｃｅｄｔｈｅｒａｐｙｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓｉｎｔｈｅＥｕｒｏｐｅａｎＭｅｄｉｃｉｎｅｓＡｇｅｎｃｙ（ＥＭＡ）

类型 定义 法律依据

基因治疗药物

产品的活性组分包含或由重组核酸组成，用于人体以调节、修复、替换、增加或删减一

段基因序列。其治疗、预防或诊断效果直接关联于所含重组核酸序列，或该序列的基

因表达产物。

指令Ｄｉｒｅｃｔｉｖｅ２００１／８３／ＥＣ［６］

体细胞治疗药物

包含或由细胞或组织，经过实质操作使其与预期临床用途相关的生物学特性、生理功

能或结构特性被改变或使其在受体和供体中表现不同的基本功能。通过细胞或组织

的药理学、免疫学或代谢作用，用于预防、治疗或诊断疾病。

指令Ｄｉｒｅｃｔｉｖｅ２００１／８３／ＥＣ［６］

组织工程药物
包含或由工程化细胞或组织组成，并且具有再生、修复或替代人体组织的特性，或用

于人体以实现人体组织的再生、修复或替代。
法令ＲｅｇｕｌａｔｉｏｎＥＣ１３９４／２００７号［７］

组合先进治疗药物

包含一种或多种医疗器械或活性可植入性医疗器械作为药物的组成部分。其细胞或

组织部分必须包含活的细胞或组织，或者包含非活性细胞或组织，但其相对于器械部

分发挥对人体的主要功能。

法令ＲｅｇｕｌａｔｉｏｎＥＣ１３９４／２００７号［７］
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研发信息（包括生产要素、质量方面、非临床和临床研

发概要），以及依据现行定义对产品分类的主张说明。

ＥＭＡ会将最终的评估建议在网站公示并按照季度更
新相应品种清单，申请人可以查阅参考［１１］。

申请人提交的资料满足要求后，ＥＭＡ将按照网站
公布的时间表启动分类审核程序，具体审核程序及流

程见图１。

图 １　先进治疗药物（ＡＴＭＰｓ）分类审核流程
Ｆｉｇｕｒｅ１　 Ａｄｖａｎｃｅｄ－ｔｈｅｒａｐｙｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓ（ＡＴＭＰｓ）
ｃｌａｓｓｉｆｉｃａｔｉｏｎｒｅｖｉｅｗｐｒｏｃｅｓｓ
ＣＡＴ：Ｃｏｍｍｉｔｔｅｅｆｏｒａｄｖａｎｃｅｄｔｈｅｒａｐｉｅｓ；ＥＣ：Ｅｕｒｏｐｅａｎｃｏｍｍｕｎｉｔｙ

２　先进治疗药物沟通指导
为了保证申请人能够开发出质量可靠、疗效确

切、安全可控的药品，ＥＭＡ为申请人提供了多种早期
对话和咨询的机会，如人用药品科学建议、创新工作

组简报会议等［１２］，相关沟通指导途径同样适用于先

进治疗药物。

２１　科学建议
在药品研发的任何阶段，申请人都可以向 ＥＭＡ

寻求科学建议。科学建议有助于确保研发人员开展

合理的试验和研究，防止在药品上市时出现关于试验

设计的重大异议，也可以避免患者参与无谓的研

究［１３］。ＥＭＡ专门开发了电子线上平台（ｔｈｅｒｅｇｕｌａｔｏｒｙ
ａｎｄｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃｉｎｆｏｒｍａｔｉｏｎｍａｎａｇｅｍｅｎｔｐｌａｔｆｏｒｍ，ＩＲＩＳ）用
于对接处理产品相关科学与监管事宜［１４］。申请人通

过 ＩＲＩＳ平台提交科学建议申请，ＥＭＡ决定这些问题
是否适合提供科学建议，并根据具体的内容收取费

用。科学建议的定位仅是服务，对药品未来上市许可

申请的评估结果没有法律约束力。

对于人用药品，ＥＭＡ依托于其科学建议工作组
（ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅｗｏｒｋｉｎｇｐａｒｔｙ，ＳＡＷＰ）为申请人提供
科学建议。ＳＡＷＰ是人用药品委员会（ｃｏｍｍｉｔｔｅｅｆｏｒ
ｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓｆｏｒｈｕｍａｎｕｓｅ，ＣＨＭＰ）设立的一个
常设工作组，负责提供科学建议和方案协助服务。

ＳＡＷＰ是一个多学科小组，由１名主席、３６名成员组
成，其中包括孤儿药委员会（ｃｏｍｍｉｔｔｅｅｆｏｒｏｒｐｈａｎ
ｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓ，ＣＯＭＰ）的 ３名成员、儿科委员会
（ｐａｅｄｉａｔｒｉｃｃｏｍｍｉｔｔｅｅ，ＰＤＣＯ）的３名成员、ＣＡＴ的３名
成员以及药物警戒风险评估委员会（ｐｈａｒｍａｃｏｖｉｇｉｌａｎｃｅ
ｒｉｓｋａｓｓｅｓｓｍｅｎｔｃｏｍｍｉｔｔｅｅ，ＰＲＡＣ）的１名成员［１５］。

２１１　适用范围
科学建议主要适用于以下几种情形：①申请人正

在开发创新药，而欧盟指南／指导文件或药典专论中
缺乏相关详细信息的；②申请人正在开发新药或新适
应症，相关领域存在未满足的医疗需求且缺乏足够指

导的；③申请人的研发计划偏离了科学指南的；④申
请人对药品监管知识了解有限，例如一些学术团体或

中小型企业（ｓｍａｌｌａｎｄｍｅｄｉｕｍ－ｓｉｚｅｄｅｎｔｅｒｐｒｉｓｅｓ，
ＳＭＥｓ）。针对具体的问题，科学建议适用和不适用的
情况及举例，见表２。
２１２　工作流程

ＥＭＡ制定了详细的指导原则和标准操作规程，指
导申请人提交科学建议申请，同时明确了审核答复流

程［１６－１７］。科学建议可以分为规划和评估两个阶段，

在规划阶段，如需召开预备会议，处理时限为４５日；
不召开预备会议的处理时限为２０日。在评估阶段，
如召开会议讨论，处理时限为 ７０日；不召开会议讨
论，处理时限为４０日［１８］。规划阶段和评估阶段具体

工作流程，见表３和表４。
２２　创新工作组简报会议

为了支持欧盟的药品创新，ＥＭＡ成立了一个内部
的横向跨部门小组———ＥＭＡ创新工作组（ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎ
ｔａｓｋｆｏｒｃｅ，ＩＴＦ），尤其专注于新兴疗法和技术［１９］。创

新工作组简报会议为申请人提供了与 ＥＭＡ就创新药
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　　表２　科学建议适用和不适用的问题范围
Ｔａｂｌｅ２　Ｓｃｏｐｅｏｆｑｕｅｓｔｉｏｎｓｆｏｒｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅａｐｐｌｉｅｓａｎｄｄｏｅｓｎｏｔａｐｐｌｙ

内容 适用问题范围 不适用问题范围

问题涉及的内容 １质量方面（如药品的生产、化学、药学和生物学检测）；
２非临床方面（如在实验室中为展示药品活性而设计的毒理学和药理学
试验）；

３临床方面（例如在患者或健康志愿者中的研究是否恰当、终点的选择
等）；

４方法学问题（例如应使用哪些统计检验、数据分析、建模和模拟）；
５总体开发策略（例如附条件上市许可、仿制药的桥接策略、安全数据
库），维持孤儿药资格的显著益处，以及儿童用药发展。

１同情使用，先进治疗药品分类、ＰＲＩＭＥ资格认
定，以及加速评估

２对儿科研究计划的关键要素修改以及儿科豁免
或延期

３纯属监管性质的事项
４现有数据是否足以评估注册申请

问题举例 １所研究的患者是否足以代表该药品拟用于的患者群体？
２计划中的措施是否能够有效且相关地评估药品的益处？
３所提出的分析结果的计划是否合适？
４研究的持续时间是否足够长，并且纳入了足够数量的受试者，以提供
进行受益－风险评估所需的数据？
５该药品是否与适当的对照药品进行了比较？
６产品的长期安全性计划是否设计得当？

１所提出的建模和模拟方法能否替代协议中同意
的儿童研究计划中的某项研究？

２所提出的活性物质／产品规格是否可接受？
３非临床数据是否足以支持首次人体研究？
４Ⅲ期研究结果是否足以支持上市许可？

表３　规划阶段工作流程及时间安排
Ｔａｂｌｅ３　Ｗｏｒｋｆｌｏｗａｎｄｓｃｈｅｄｕｌｅｆｏｒｔｈｅｐｌａｎｎｉｎｇｐｈａｓｅ

设有预备会议的

规划阶段（４５日）
具体工作流程

不设预备会议的

规划阶段（２０日）

－４５日
申请人通过 ＩＲＩＳ系统向 ＥＭＡ秘书处提交申请，申请资料需包括科学建议简报草案。秘书处会将申
请转至ＳＡＷＰ，同时任命两名协调员。

－２０日

－４５日至预备会议
当日

①申请人提交科学建议或方案协助申请；
②ＥＭＡ任命内部人员开展审查工作，包括核查现有ＥＰＡＲ、既往的建议、文献综述，同时确定额外专家
或患者代表。

－１５日

预备会议当日
①与秘书处召开预备会议并向申请人发送意见清单，同时预备会议发现的问题也要向ＳＡＷＰ通报；
②明确是否需其他专业支持、是否需要咨询特设工作组等。

／

－５日 申请人根据意见修订并再次提交简报，ＥＭＡ可向申请人发送进一步意见。 －５日

－３日 秘书处对更新后简报正式审核确认。 －３日

ＩＲＩＳ：Ｔｈｅｒｅｇｕｌａｔｏｒｙａｎｄｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃｉｎｆｏｒｍａｔｉｏｎｍａｎａｇｅｍｅｎｔｐｌａｔｆｏｒｍ；ＥＭＡ：ＴｈｅＥｕｒｏｐｅａｎＭｅｄｉｃｉｎｅｓＡｇｅｎｃｙ；ＳＡＷＰ：Ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅｗｏｒｋｉｎｇｐａｒｔｙ；ＥＰＡＲ：
Ｅｕｒｏｐｅａｎｐｕｂｌｉｃａｓｓｅｓｓｍｅｎｔｒｅｐｏｒｔ

表４　评估阶段工作流程及时间安排
Ｔａｂｌｅ４　Ｗｏｒｋｆｌｏｗａｎｄｓｃｈｅｄｕｌｅｆｏｒｔｈｅｅｖａｌｕａｔｉｏｎｐｈａｓｅ

不召开讨论

会议（４０日）
具体工作流程

召开讨论会议

（７０日）

＋２０日
协调员向秘书处提交首次报告并分发至 ＳＡＷＰ、相关工作组和委员会、其他专家及／或患者代表征求意见，
同时可要求申请人提供补充信息或说明，为首次报告讨论做准备。

＋２０日

＋３０日

ＳＡＷＰ第二次会议：
①围绕争议问题讨论首次报告；
②ＳＡＷＰ在此阶段确认适用于４０日程序或是７０日程序。如选择７０日程序，ＳＡＷＰ审议需申请人答复的
问题清单并发送申请人。申请人可向管理局提出清单外的补充讨论议题并在讨论会议前书面提交。

＋３０日

＋３３日
①协调员向秘书处提交联合报告，ＳＡＷＰ通过书面程序审议协调员提交的联合报告及致申请人的建议函
草案；

②开展ＣＨＭＰ／ＳＡＷＰ／ＥＭＡ同行评审。
＋３３日

＋４０日 ＣＨＭＰ第二次会议：由 ＣＨＭＰ通过最终建议函并发送申请人。 ＋４０日

／
ＳＡＷＰ第三次会议：与申请人及 ＳＡＷＰ召开讨论会议，协调员在讨论会议结束时提出初步结论，协调员向
ＳＡＷＰ汇报讨论会议结果。

＋６０日

／
①协调员向秘书处提交联合报告，ＳＡＷＰ通过书面程序审议协调员提交的联合报告及致申请人的建议函
草案；

②ＣＨＭＰ／ＳＡＷＰ／ＥＭＡ同行评审。
＋６３日

／ ＣＨＭＰ第三次会议：由 ＣＨＭＰ通过最终建议函并发送申请人。 ＋７０日
ＣＨＭＰ：Ｃｏｍｍｉｔｔｅｅｆｏｒｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓｆｏｒｈｕｍａｎｕｓｅ
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物进行早期对话的机会。相比于科学建议，ＩＴＦ简
报会议在药物研发的更早期阶段，为所有类型的申

请人（如科研人员、微小企业、大型制药公司等）提

供帮助。作为现有的正式沟通程序的补充，ＩＴＦ简
报会议是非正式的沟通，主要围绕创新药物、技术

和方法所带来的监管、技术和科学问题进行讨论，

如人工智能、平台技术、先进治疗药物以及新的方

法学等［２０］。

ＥＭＡ制定了详细的ＩＴＦ简报会议申请审核流程，
并在网站公开了会议申请表、简报文件模板及会议报

告模板供申请人参考［２１－２３］。ＥＭＡ设置了 ＩＴＦ秘书
处，公开了邮箱，用来接收 ＩＴＦ简报会议申请，申请审
核主要流程如下：

①会议申请。申请人应填写 ＩＴＦ简报会议申请
表，并发送至ＩＴＦ秘书处。

②发送简报文件。ＥＭＡ根据情况，可能要求申请
人填写并发送简报文件，包括品种概述、背景信息、讨

论的问题（最多８个）、附件清单等内容。ＥＭＡ会在
１～３周内审查申请人提交的简报文件，并给出下一步
建议包括安排会议。

③在 ＩＲＩＳ注册。如果 ＥＭＡ同意与申请人开会，
则需要申请人在ＩＲＩＳ注册并创建研究产品标识符。

④召开会议并起草会议报告。ＩＴＦ简报会议通常
以线上会议的形式召开，不收取任何费用，参会专家

来自欧洲经济区成员国的药品主管部门。秘书处会

在同意召开会议后的４～６周内提供可用的会议日
期。会议通常持续９０ｍｉｎ，其中２０～３０ｍｉｎ用于报
告，６０～７０ｍｉｎ用于讨论。会议结束后，申请人应按
照ＥＭＡ提供的模板起草会议报告，记录会议讨论的
主题以及形成的意见。

⑤提交会议报告。申请人应在１０个工作日内通
过ＩＲＩＳ上传会议报告，ＥＭＡ会组织参会专家进行审
阅，并在２～４周内上传会议报告最终版。

值得强调的是，ＩＴＦ简报会议中表达的观点仅代
表参会专家的意见，并不能反映 ＥＭＡ科学委员会的
观点。相关建议仅是对所呈现信息的初步科学层面

和监管角度的考虑，并不代表对任何申请的监管指导

或审查建议。

３　讨论
在我国，虽然先进治疗领域相较于其他发达国

家起步较晚，但相关领域发展迅速，目前已成为全

球生物医药创新格局中的重要力量。２０２１年，工
业和信息化部等九部委联合印发了《“十四五”医

药工业发展规划》［工信部联规（２０２１）２１７号］，将

细胞基因治疗列为重要发展领域，作为医药创新产

品产业化及技术攻关工程［２４］。２０２５年，国务院办
公厅发布了《关于全面深化药品医疗器械监管改革

促进医药产业高质量发展的意见》［国办发（２０２４）
５３号］，要求对临床急需的细胞与基因治疗药物予
以优先审评审批［２５］。２０２６年全国药品监督管理
工作会议中也指出，２０２６年国家药监局将精准施
策，重点推进多项工作，如优化细胞与基因治疗药

品审评审批措施等［２６］。政策法规的大力支持，对

于推动我国细胞基因治疗产业高质量发展、加速创

新产品上市转化起到了至关重要的引领和保障作

用。结合 ＥＭＡ先进治疗药物的管理经验，针对我
国先进治疗药物监管提出以下几点建议：

３１　进一步明确分类及定义
基于不同的物质基础、作用机制以及监管需要等

因素，ＥＭＡ将先进治疗药物划分为体细胞治疗产品、
基因治疗产品、组织工程产品和组合产品。同时，对

于已经有明确分类的品种，ＥＭＡ会在网站上公开相关
信息，加强对申请人的指导。２０２５年９月，《生物医学
新技术临床研究和临床转化应用管理条例》正式颁

布［２７］，建立了生物医学新技术临床研究和临床转化

应用的新路径，同时要求临床研究发起机构参照相应

指导原则，科学合理选择相应技术路径或药械路径。

这进一步为清晰划定先进治疗药物的界定范围、厘清

产品属性边界提出了新的要求与考验。目前，我国对

于先进治疗药物并没有明确定义和归类，这可能导致

申请人在开发立项、研发路径选择、申报策略制定等

方面存在困难。２０２５年 ６月，国家药监局药审中心
（以下简称药审中心）发布通知，公开征求《先进治疗

药品的范围、归类和释义（征求意见稿）》意见［２８］（以

下简称《征求意见稿》）。基于药品的物质基础及活性

成分、工艺及技术特点、功能用途及作用机理，结合研

发成熟度及国际分类规范，《征求意见稿》中将先进治

疗药品分为三类，即细胞治疗产品、基因治疗产品及

其他，见表５。相较于ＥＭＡ的分类，《征求意见稿》中
未对组织工程产品、组合产品进行单独分类，而是暂

时将其归入其他类，同时将基因修饰细胞纳入细胞治

疗药品范畴。

需要关注的是，在讨论一个品种的具体分类时

可能会面临很多复杂情形，甚至从不同的角度考虑

可能划分至不同的类别，这需要结合实际情况具体

分析，并在不断积累经验的基础上持续完善类别划

分原则。因此，建议监管部门能够尽快发布先进治

疗药物分类及定义的规范性文件，为我国先进治疗
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Ｖｏｌ４２Ｎｏ１１Ｊｕｎｅ２０２６（ＳｅｒｉａｌＮｏ４５７）

药物的研发设计、注册申报、技术审评及科学监管

提供统一的依据与指引，同时随着技术发展及产业

成熟度进行动态调整，推动行业实现规范化、科学

化与高质量发展。

表５　我国先进治疗药品分类（征求意见稿）
Ｔａｂｌｅ５　Ｃｌａｓｓｉｆｉｃａｔｉｏｎｏｆａｄｖａｎｃｅｄｔｈｅｒａｐｙｍｅｄｉｃｉｎａｌｐｒｏｄｕｃｔｓｉｎ
Ｃｈｉｎａ（ｄｒａｆｔｆｏｒｃｏｍｍｅｎｔ）

一级分类 二级分类

细胞治疗产品
①非基因修饰细胞药品

②体外基因修饰细胞药品

基因治疗产品

①核酸类药品

②病毒载体类药品

③溶瘤微生物类药品

④基因编辑类药品

其他

①具有药品属性的组织工程药品

②新生抗原类治疗药品

③新型递送系统药品

④细胞衍生物药品

⑤新型微生物类药品

３２　加强研发过程中全程的指导
ＥＭＡ对于先进治疗药物建立了完善的沟通指导

体系，包括从先进治疗药物分类认定到研发过程中的

科学建议，全方位支持相关领域药物的研发上市。

２０２３年１２月，药审中心发布了《细胞和基因治疗产品
临床相关沟通交流技术指导原则》（２０２３年第 ６０
号）［２９］，对于细胞基因治疗产品沟通交流需要关注的

内容、注意事项、参考示例等内容进行了详细说明，为

相关产品的申请人提供了针对性的指导。２０２５年９
月，药审中心《先进治疗药品沟通交流中 Ｉ类会议申
请及管理工作细则（征求意见稿）》对外征求意见［３０］，

拟对符合相关情形的先进治疗产品按照３０日时限开
展沟通交流工作，提高此类产品的沟通效率。但截止

目前，相关文件尚未正式对外发布，针对此类产品也

未建立单独的沟通指导途径。为了加强对此类产品

的支持和服务，建议监管部门可结合此类产品的特点

建立有针对性的沟通指导路径，并明确沟通交流的内

容、资料要求、答复时限等，与申请人共同推动相关产

品加快研发上市。

３３　制定有针对性的鼓励措施
ＥＭＡ对先进治疗药物从法律法规到指导原

则，制定了完善的指导和鼓励措施。目前我国建立

了突破性治疗药物、优先审评审批、附条件批准以

及特别审批四条加快通道，对于符合条件的先进治

疗产品也可以加快审评审批，制定发布了如《嵌合

抗原受体 Ｔ细胞治疗血液淋巴系统恶性肿瘤临床
试验技术指导原则（试行）》《重组腺相关病毒载体

类体内基因治疗产品申报上市药学共性问题与技

术要求》《细胞治疗药品药学变更研究与评价技术

指导原则（试行）》等先进治疗产品的技术指导原

则［３１－３３］，为申请人的研发申报提供指导。但针对

此类产品并未制定其他单独的鼓励措施，对于先进

治疗药物的激励作用难以释放。建议监管部门可

有针对性的制定先进治疗药物的鼓励政策，从沟通

交流、受理服务、审评审批、上市后变更等方面构建

全链条的激励体系，持续激发产业创新活力，进一

步助力我国先进治疗药物产业的蓬勃发展。
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［１４］　ＥＭＡ．ＲｅｑｕｅｓｔｉｎｇｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅｏｒｐｒｏｔｏｃｏｌａｓｓｉｓｔａｎｃｅｆｒｏｍＥＭＡ

［ＥＢ／ＯＬ］．２０２０－０８－２５［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．

ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｈｕｍａｎ － ｒｅｇｕｌａｔｏｒｙ － ｏｖｅｒｖｉｅｗ／ｒｅｓｅａｒｃｈ －

ｄｅｖｅｌｏｐｍｅｎｔ／ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃ－ａｄｖｉｃｅ－ｐｒｏｔｏｃｏｌ－ａｓｓｉｓｔａｎｃｅ／ｒｅｑｕｅｓｔｉｎｇ－

ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃ－ａｄｖｉｃｅ－ｏｒ－ｐｒｏｔｏｃｏｌ－ａｓｓｉｓｔａｎｃｅ－ｅｍａ．

［１５］　ＥＭＡ．Ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅｗｏｒｋｉｎｇｐａｒｔｙ［ＥＢ／ＯＬ］．２００９－０１－０１

［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｃｏｍｍｉｔｔｅｅｓ／

ｗｏｒｋｉｎｇ－ｐａｒｔｉｅｓ－ｏｔｈｅｒ－ｇｒｏｕｐｓ／ｃｈｍｐ－ｗｏｒｋｉｎｇ－ｐａｒｔｉｅｓ－ｏｔｈｅｒ

－ｇｒｏｕｐｓ／ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃ－ａｄｖｉｃｅ－ｗｏｒｋｉｎｇ－ｐａｒｔｙ．

［１６］　ＥＭＡ．Ｅｕｒｏｐｅａｎｍｅｄｉｃｉｎｅｓａｇｅｎｃｙｇｕｉｄａｎｃｅｆｏｒａｐｐｌｉｃａｎｔｓｓｅｅｋｉｎｇ

ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅａｎｄｐｒｏｔｏｃｏｌａｓｓｉｓｔａｎｃｅ［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０３－２６

［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｄｏｃｕｍｅｎｔｓ／

ｒｅｇｕｌａｔｏｒｙ－ｐｒｏｃｅｄｕｒａｌ－ｇｕｉｄｅｌｉｎｅ／ｅｕｒｏｐｅａｎ－ｍｅｄｉｃｉｎｅｓ－ａｇｅｎｃｙ

－ｇｕｉｄａｎｃｅ－ａｐｐｌｉｃａｎｔｓ－ｓｅｅｋｉｎｇ－ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃ－ａｄｖｉｃｅ－ｐｒｏｔｏｃｏｌ－

ａｓｓｉｓｔａｎｃｅ＿ｅｎ．ｐｄｆ．

［１７］　ＥＭＡ．Ｓｔａｎｄａｒｄｏｐｅｒａｔｉｎｇｐｒｏｃｅｄｕｒｅｆｏｒｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃａｄｖｉｃｅａｎｄ

ｐｒｏｔｏｃｏｌａｓｓｉｓｔａｎｃｅｐｒｏｃｅｄｕｒｅ［ＥＢ／ＯＬ］．２０２３ －０６ －１６

［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｄｏｃｕｍｅｎｔｓ／

ｓｏｐ／ｓｔａｎｄａｒｄ－ｏｐｅｒａｔｉｎｇ－ｐｒｏｃｅｄｕｒｅ－ｓｃｉｅｎｔｉｆｉｃ－ａｄｖｉｃｅ－ａｎｄ－

ｐｒｏｔｏｃｏｌ－ａｓｓｉｓｔａｎｃｅ－ｐｒｏｃｅｄｕｒｅ＿ｅｎ．ｐｄｆ．

［１８］　於莲莲，林琳，田丽娟．美国和欧盟的药品沟通交流制度研究及

启示 ［Ｊ］．中国新药杂志，２０２４，３３（２１）：２１９３—２２０１．

［１９］　ＥＭＡ．ＭａｎｄａｔｅｏｆｔｈｅＥＭＡＩｎｎｏｖａｔｉｏｎＴａｓｋＦｏｒｃｅ（ＩＴＦ）［ＥＢ／ＯＬ］．

２０１４－０８－０６［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／

ｅｎ／ｈｕｍａｎ － ｒｅｇｕｌａｔｏｒｙ － ｏｖｅｒｖｉｅｗ／ｒｅｓｅａｒｃｈ － ｄｅｖｅｌｏｐｍｅｎｔ／

ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎ－ｔａｓｋ－ｆｏｒｃｅ－ｂｒｉｅｆｉｎｇ－ｍｅｅｔｉｎｇｓ．

［２０］　ＥＭＡ．Ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎｔａｓｋｆｏｒｃｅｂｒｉｅｆｉｎｇｍｅｅｔｉｎｇｓ［ＥＢ／ＯＬ］．２０２０－０５－

１８［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｈｕｍａｎ－

ｒｅｇｕｌａｔｏｒｙ－ｏｖｅｒｖｉｅｗ／ｒｅｓｅａｒｃｈ－ｄｅｖｅｌｏｐｍｅｎｔ／ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎ－ｔａｓｋ－

ｆｏｒｃｅ－ｂｒｉｅｆｉｎｇ－ｍｅｅｔｉｎｇｓ．

［２１］　ＥＭＡ．ＩｎｎｏｖａｔｉｏｎＴａｓｋＦｏｒｃｅ（ＩＴＦ）ｂｒｉｅｆｉｎｇｍｅｅｔｉｎｇｒｅｑｕｅｓｔｆｏｒｍ

［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０７－２４［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．

ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｄｏｃｕｍｅｎｔｓ／ｔｅｍｐｌａｔｅ－ｆｏｒｍ／ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎ－ｔａｓｋ－ｆｏｒｃｅ

－ｉｔｆ－ｂｒｉｅｆｉｎｇ－ｍｅｅｔｉｎｇ－ｒｅｑｕｅｓｔ－ｆｏｒｍ＿ｅｎ．ｄｏｃｘ．

［２２］　ＥＭＡ．ＩｎｎｏｖａｔｉｏｎＴａｓｋＦｏｒｃｅ（ＩＴＦ）ｂｒｉｅｆｉｎｇｍｅｅｔｉｎｇ－Ｂｒｉｅｆｉｎｇ

ｄｏｃｕｍｅｎｔｔｅｍｐｌａｔｅ［ＥＢ／ＯＬ］．２０２４－０３－１３［２０２６－０３－１５］．

ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／ｅｎ／ｄｏｃｕｍｅｎｔｓ／ｏｔｈｅｒ／ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎ－

ｔａｓｋ－ｆｏｒｃｅ－ｉｔｆ－ｂｒｉｅｆｉｎｇ－ｍｅｅｔｉｎｇ－ｂｒｉｅｆｉｎｇ－ｄｏｃｕｍｅｎｔ－

ｔｅｍｐｌａｔｅ＿ｅｎ．ｄｏｃｘ．

［２３］　ＥＭＡ．ＩｎｎｏｖａｔｉｏｎＴａｓｋＦｏｒｃｅ（ＩＴＦ）ｂｒｉｅｆｉｎｇｍｅｅｔｉｎｇｒｅｐｏｒｔ［ＥＢ／ＯＬ］．

２０２５－０７－２４［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｅｍａ．ｅｕｒｏｐａ．ｅｕ／

ｅｎ／ｄｏｃｕｍｅｎｔｓ／ｔｅｍｐｌａｔｅ－ｆｏｒｍ／ｉｎｎｏｖａｔｉｏｎ－ｔａｓｋ－ｆｏｒｃｅ－ｉｔｆ－

ｂｒｉｅｆｉｎｇ－ｍｅｅｔｉｎｇ－ｒｅｐｏｒｔ＿ｅｎ．ｄｏｃｘ．

［２４］　工业和信息化部 国家发展和改革委员会 科学技术部 商务部

国家卫生健康委员会 应急管理部 国家医疗保障局 国家药品监

督管理局 国家中医药管理局．关于印发“十四五”医药工业发

展规划的通知 ［ＥＢ／ＯＬ］．２０２１－１２－２２［２０２６－０３－１５］．

ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｇｏｖ．ｃｎ／ｚｈｅｎｇｃｅ／ｚｈｅｎｇｃｅｋｕ／２０２２－０１／３１／ｃｏｎｔｅｎｔ＿

５６７１４８０．ｈｔｍ？ｉｖｋ＿ｓａ＝１０２３１９７ａ．

［２５］　国务院办公厅．关于全面深化药品医疗器械监管改革促进医药产

业高质量发展的意见 ［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０１－０３［２０２６－０３－１５］．

ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ． ｇｏｖ． ｃｎ／ｚｈｅｎｇｃｅ／ｚｈｅｎｇｃｅｋｕ／２０２５０１／ｃｏｎｔｅｎｔ ＿

６９９６１１７．ｈｔｍ．

［２６］　国家药品监督管理局．国家药监局：助力创新药“中国首发”

［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０１－０７［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．

ｎｍｐａ．ｇｏｖ．ｃｎ／ｙａｏｗｅｎ／ｙｐｊｇｙｗ／ｚｈｙｗ／２０２６０１０８０８５００３１１９．ｈｔｍｌ．

［２７］　国务院．生物医学新技术临床研究和临床转化应用管理条例

［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０９－２８［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｇｏｖ．

ｃｎ／ｇｏｎｇｂａｏ／２０２５／ｉｓｓｕｅ＿１２３４６／２０２５１０／ｃｏｎｔｅｎｔ＿７０４４７３３．ｈｔｍｌ．

［２８］　国家药监局药审中心．关于公开征求《先进治疗药品的范围、归

类和释义（征求意见稿）》意见的通知［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０６－１０

［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｃｄｅ．ｏｒｇ．ｃｎ／ｍａｉｎ／ｎｅｗｓ／

ｖｉｅｗＩｎｆｏＣｏｍｍｏｎ／０ｄ１９ｄ９２２８ｃ９０ｆ１２４０５３ｅ９２ｃｄａ０８３３１ｅ０．

［２９］　国家药监局药审中心．国家药监局药审中心关于发布《细胞和

基因治疗产品临床相关沟通交流技术指导原则》的通告（２０２３

年第 ６０号）［ＥＢ／ＯＬ］．２０２３－１２－２８［２０２６－０３－１５］．

ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｃｄｅ．ｏｒｇ．ｃｎ／ｍａｉｎ／ｎｅｗｓ／ｖｉｅｗＩｎｆｏＣｏｍｍｏｎ／２９ａ３ｆ６３

４ｂ５ｅｃｅ６９８ｄ６５ｃ３７２ｃ２８ｅａ５ｆｅ６．

［３０］　国家药监局药审中心．关于公开征求《先进治疗药品沟通交流

中Ⅰ类会议申请及管理工作细则（征求意见稿）》意见的通知

［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０９－０８［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｃｄｅ．

ｏｒｇ．ｃｎ／ｍａｉｎ／ｎｅｗｓ／ｖｉｅｗＩｎｆｏＣｏｍｍｏｎ／ａｄ５３９４３２２９ｃ９ｅｄｄ２ｅ７０８ｆ７９ｃ９

０５３ｅ３８ｅ．

［３１］　国家药监局药审中心．嵌合抗原受体Ｔ细胞治疗血液淋巴系统

恶性肿瘤临床试验 技 术 指 导 原 则 （试 行）［ＥＢ／ＯＬ］．

２０２４－１２－３１［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｃｄｅ．ｏｒｇ．ｃｎ／

ｍａｉｎ／ｎｅｗｓ／ｖｉｅｗＩｎｆｏＣｏｍｍｏｎ／ｆ８ｅ３４ｃ６９ｅ９０３４２１ｆｅｃ５８８５５４ｆｂｆｅｆｂ８８．

［３２］　国家药监局药审中心．重组腺相关病毒载体类体内基因治疗产

品申报上市药学共性问题与技术要求［ＥＢ／ＯＬ］．２０２５－０９－０８

［２０２６－０３－１５］．ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｃｄｅ．ｏｒｇ．ｃｎ／ｍａｉｎ／ｎｅｗｓ／

ｖｉｅｗＩｎｆｏＣｏｍｍｏｎ／２６７６ｅ２４３４９９ｃ７ｄ７ｂｆ４ｂｆ１８ｅ３５５ａ６ｆ４０ｅ．

［３３］　国家药监局药审中心．细胞治疗药品药学变更研究与评价技术

指导原则（试行）［ＥＢ／ＯＬ］．２０２６－０１－２７［２０２６－０３－１５］．

ｈｔｔｐｓ：／／ｗｗｗ．ｃｄｅ．ｏｒｇ．ｃｎ／ｍａｉｎ／ｎｅｗｓ／ｖｉｅｗＩｎｆｏＣｏｍｍｏｎ／ｄ２０９５３７

３ｆ１ｆ５７５０６７９５７４３８７０ｃａ０９ｃ９８

（本期编辑：王珊　收稿日期２０２６－０４－０１）


