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［摘要］  目的  分析我国与美国血液系统抗肿瘤新药上市情况、药品特点及差异，为我国医药管理、新药研发和

审评审批提供参考。方法  检索美国食品和药物管理局（FDA）网站和我国国家药品监督管理局网站及相关药品

说明书，收集美国 1997—2021 年、我国 1999—2021 年批准上市的血液系统抗肿瘤新药，提取药品名称、批准类型、

批准日期、加速上市注册程序、药品作用机制及适应证等信息，并分析两国新药审评审批情况和时效性，以及不

同类别药品的批准数量。结果  1997—2021 年，美国共批准 69 个血液系统抗肿瘤新药，新分子实体和新生物制

品分别为 42 个、27 个，65 个药品通过加快上市注册程序获批。1999—2021 年，我国共批准 36 个血液系统抗肿

瘤新药，化药、生物制品和中药分别为 24 个、11 个和 1 个，25 个药品的获批使用加快上市注册程序。两国上市

药品数量在 2017—2021 年明显增多，美国 30 个新药中 26 个（87%）为全球首批，我国 25 个新药中 8 个（32%）

为全球首批新药，17 个国外首批新药在我国的获批时间平均迟于美国 6 年。我国批准的血液系统抗肿瘤化药已覆

盖多个作用机制靶点，与美国批准的新分子实体靶点较为接近，可用于治疗多类血液系统肿瘤 ；但生物制品靶点

与美国相比仍较为局限，主要用于淋巴组织肿瘤，未有用于髓系肿瘤的药品，且种类较显单一。2017—2021 年，

我国 17 个批准上市且已在美国获批的血液系统抗肿瘤新药中，仅 6 个药品的适应证与美国相同，1 个药品的适应

证多于美国。结论  我国近年来血液系统抗肿瘤新药批准数量有了明显提升，多种药品加快上市注册程序已用于

新药审评审批，批准新药靶点类型增多，但新药审评审批时效性和国产药品的国际影响力仍有待增强，相关研发

应避免靶点单一聚集，注重药品新适应证和新联合治疗方案探索。
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Administration （FDA） and the National Medical Products Administration of China and package insert of drug were 

searched, and the novel hematological antineoplastic drugs approved for marketing in the United States from 1997 to 

2021 and China from 1999 to 2021 were collected. The drug names, approval types, approval dates, accelerated drug 

marketing registration procedures, drug action mechanism and indications were extracted, and the approval status and 

timeliness of new drugs, as well as the number of approvals for different types of drugs were analyzed. RESULTS  From 

1997 to 2021, a total of 69 novel hematological antineoplastic drugs approved in the United States, which included 42 new 

molecular entities and 27 new therapeutic biologics. Sixty-five drugs were approved through expedited development and 

review pathways. From 1999 to 2021, China approved a total of 36 novel hematological antineoplastic drugs, including 

24, 11, and 1 for chemical drugs, biologics products, and traditional Chinese medicine, respectively. Twenty-five drugs 
were approved to use accelerated drug marketing registration procedures. The number of approved drugs in both countries 

has significantly increased from 2017 to 2021, with 26（87%） out of 30 novel hematological antineoplastic drugs in the 

United States being the first global approval drugs, and 8 （32%） out of 25 novel hematological antineoplastic drugs in 

China being the first global approval drugs, and the average approval time for the other 17 drugs was 6 years later than that 

of the United States. The novel hematological antineoplastic drugs approved in China covered multiple drug targets, which 

were closer to the targets of new molecular entities approved in the United States and could be used to treat multiple types 

of hematology neoplasms. However, the biological targets were still limited compared with the United States, which mainly 

used for lymphoid tissue tumors. There were no drugs used for myeloid tumors, and the types were relatively single. From 

2017 to 2021, among the 17 novel hematological antineoplastic drugs approved for marketing in China had been approved 

in the United States, only 6 drugs had the same indications as the United States, and one drug had more indications than 

the United States. CONCLUSION  In recent years, the number of novel hematological antineoplastic drugs approved for 

marketing in China has significantly increased. Diverse accelerated drug marketing registration procedures has been used 

for the review and approval of novel hematological antineoplastic drugs. The target types of approved novel hematological 

antineoplastic drugs have increased, but the timeliness of new drug review and approval and the international influence of 

domestic drugs still need to be enhanced. The research and development of domestic novel hematological antineoplastic drugs 

should avoid single target aggregation, and pay attention to the exploration of new indications of drugs and new combined 

treatment schemes.

近年来，抗肿瘤新药研发进展迅速，肿瘤治疗从

细胞毒性药物治疗时代进入了以细胞遗传学、分子生

物学、免疫学为基础的靶向治疗和免疫治疗时代。血

液系统肿瘤是最早使用靶向药物治疗的疾病。抗肿瘤

新药的不断问世，极大地改善了血液系统肿瘤的治疗

效果，患者 5 年生存率提高，总生存期延长［1］。加速

创新药品研发，已经成为全球的共识。我国是全球第

二大处方药市场，随着肿瘤发病率的不断攀升，对抗

肿瘤药尤其是抗肿瘤新药的需求也日渐增加。近年来，

我国在医药领域进行了一系列重大改革，对新药研发、

审批、临床应用产生巨大影响。本研究对 1997—2021

年美国食品和药物管理局（FDA）与 1999—2021 年我

国批准的血液系统抗肿瘤新药相关信息进行汇总分析，

探讨两国上市药品的不同特点并提出相关建议，旨在

为我国医药改革背景下医药管理、新药研发、临床用

药提供参考。

资料与方法

资料来源  以美国 FDA 网站 Drugs@FDA 数据库［2］

和美国药品审评和研究中心（CDER）新药年度审评

报告［3］为美国批准上市血液系统抗肿瘤新药的主要

数据来源，检索时间为 1997—2021 年。以国家药品

监督管理局（药监局）［4］网站的公开数据库为我国

血液系统抗肿瘤新药的主要数据来源，检索时间为

1999—2021 年。

研究方法和数据收集  检索美国 FDA 网站数据库、

CDER 新药年度审评报告和其他文献［5,6］以及我国药

监局网站的公开数据库、年度药品审评报告来获取药

品批准上市信息，提取药品名称、批准类型、批准日

期等信息。根据美国的孤儿药认定和 4 种加快上市注

册程序［7-9］（快速通道认定、突破性疗法认定、优先

审评认定和加速审批程序）以及我国的 3 种加快上市
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注册程序［10］（突破性治疗药物程序 、附条件批准程序、

优先审评审批程序），记录美国血液系统抗肿瘤新药

是否通过孤儿药认定、是否为首创性新药以及两国新

药审评审批是否采用加快上市注册程序，分析两国血

液系统抗肿瘤新药的审评审批情况及时效性。

根据血液系统抗肿瘤新药最后更新的说明书（截

至 2021 年 12 月），获取药品作用机制及适应证相关

信息，对不同作用机制和作用靶点新药进行分类，分

析不同类别药品的批准数量。根据 2016 年世界卫生

组织（WHO）造血及淋巴组织肿瘤的分类标准［11,12］

对血液系统肿瘤进行分类，分析两国用于急性髓系白

血病、骨髓增殖性肿瘤、骨髓增生异常综合征、前驱

淋巴性肿瘤、霍奇金淋巴瘤、B 细胞淋巴瘤、浆细胞

肿瘤、T 细胞淋巴瘤等血液系统疾病的抗肿瘤新药种

类和数量。

结    果

新药上市情况  自 1997 年抗 CD20 单抗利妥昔单抗

被批准上市，至 2021 年，美国 FDA 共批准血液系统

抗肿瘤新药 69 个。69 个新药中有 3 个以其他适应证

首批上市，之后批准用于血液系统肿瘤。药品批准数

量呈逐年上升趋势，1997—2001 年、2002—2006 年、

2007—2011 年、2012—2016 年新药获批数量分别为

6 个、9 个、8 个和 16 个，而 2017—2021 年获批新药

达 30 个。69 个新药均被认定为孤儿药，其中 32 个为

首创性新药，占 46%。

我国自 1999 年三氧化二砷批准上市起，至 2021

年共批准 36 个血液系统抗肿瘤新药上市。1999—

2001 年、2002—2006 年、2007—2011 年、2012—

2016 年新药获批数量分别为 2 个、2 个、5 个和 2 个，

而 2017—2021 年，我国获批新药数量有了明显提升，

共 25 个，其中我国国产新药 10 个，9 个为 1 类新药。

新药审评审批情况 美国批准上市的 69 个血液系统

抗肿瘤新药中，有 65 个通过不同的加快上市注册程

序加快新药研发和审评审批，其中通过快速通道认

定的药品 38 个（55%），优先审评认定的药品 58 个

（84%），加速审批程序的药品 36 个（52%）。美国

FDA 于 2012 年设置突破性疗法认定，在 2012—2021

年美国 FDA 批准的 46 个血液系统抗肿瘤药中，有 22

个（48%）药品获得突破性疗法认定。对药品使用加

快上市注册程序的数量进行分析，使用 2 种加快上市

注册程序获批的新药数量最多，共 26 个，使用 3 种

加快上市注册程序的有 24 个，使用 4 种、1 种和未

使用加快上市注册程序获批的新药较少，分别为 5 个、

10 个和 4 个。

我国在 2016—2020 年逐步建立药品加快上市注

册制度。2017—2021 年批准的 25 个血液系统抗肿瘤

新药中，22 个（88%）药品使用优先审评认定程序。

2020—2021 年批准的 15 个血液系统抗肿瘤新药中，

11 个（73%）药品使用附条件批准程序。奥雷巴替尼

（olverembatinib）在 2021 年获批当年还因使用突破性

治疗药物程序得以加快获批上市。25 个药品中，使用

1 种加快上市注册程序获批的新药数量最多，共 17 个，

使用2种、3种加快上市注册程序的分别为7个和1个，

见表 1。

上市新药时效性对比 美国 2017—2021 年批准上市

的 30 个新药中，26 个（87%）为全球首批。我国

2017—2021 年批准上市的 25 个新药中，信迪利单抗、

卡瑞利珠单抗、氟马替尼、替雷利珠单抗、奥布替尼、

派安普利单抗、赛帕利单抗、奥雷巴替尼等 8 个（32%）

国产创新药为全球首批，17 个药品在国外获得全球

首批，其中 15 个药品于美国获得全球首批（除奥加

伊妥珠单抗、吉瑞替尼在美国获批当年先于欧洲、日

本首批）。17 个新药在我国的获批时间平均迟于美国

6 年。见表 1。

上市新药靶点分析 美国评审新药类型主要为新分子

实体和新生物制品。1997—2021 年美国 FDA 批准上

市的血液系统抗肿瘤新药中，以新分子实体批准的药

品 42 个，以新生物制品批准的药品 27 个，新分子实

体数量大于新生物制品。我国评审新药类型主要为化

学药品（化药）、生物制品、中药。1999—2021 年我

国批准上市的血液系统新型抗肿瘤药中，化药 24 个，

生物制品 11 个，中药 1 个。获批的化药数量也远大

于生物制品。

美国批准上市的血液系统抗肿瘤新分子实体以

分子靶向药为主，通过抑制信号转导通路、表观遗传

学调控和蛋白质水平调控等机制发挥作用，其中以信

号转导通路蛋白为靶点的药品最多，共 14 个，涉及

10 余个不同靶点。2012 年之前批准的药品仅为靶向

BCR-ABL 和 JAK 的酪氨酸激酶抑制剂，2012 年之后

靶点更为多元 ；其次是作用于表观遗传学相关靶点的

药品，共 9 个。

尽管我国批准上市的血液系统新型抗肿瘤药数量

低于美国，但从作用靶点来看，我国批准的化药与美

国批准的新分子实体差距已不大。在我国批准的血液

系统新型抗肿瘤化药中，数量最多的也是以信号转导

通路蛋白为靶点的药品，2017 年后批准上市的药品

靶点更为多元。见表 2。
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表 1 2017—2021 年我国使用加快上市注册程序批准的血液系统抗肿瘤新药情况

编号 药品名称 来源 批准时间 批准类型 加快上市注册程序 美国上市时间
与美国获批
时间差 / 年

1 芦可替尼 原研进口 2017 年 化药 优先审评审批 2011 年 6
2 阿扎胞苷 原研进口 2017 年 化药 优先审评审批 2004 年 13
3 伊布替尼 原研进口 2017 年 化药 优先审评审批 2013 年 4
4 伊沙佐米 原研进口 2018 年 化药 优先审评审批 2015 年 3
5 苯达莫司汀 原研进口 2018 年 化药 优先审评审批 2008 年 10
6 信迪利单抗 国内企业 2018 年 生物制品 优先审评审批 － －
7 卡瑞利珠单抗 国内企业 2019 年 生物制品 优先审评审批 － －
8 达雷妥尤单抗 原研进口 2019 年 生物制品 优先审评审批 2015 年 4
9 氟马替尼 国内企业 2019 年 化药 优先审评审批 － －
10 替雷利珠单抗 国内企业 2019 年 生物制品 优先审评审批 － －
11 维布妥昔单抗 原研进口 2020 年 生物制品 优先审评审批 2011 年 9
12 泽布替尼 国内企业 2020 年 化药 附条件批准、优先审评审批 2019 年 1
13 普拉曲沙 原研进口 2020 年 化药 附条件批准、优先审评审批 2009 年 11
14 泊马度胺 * 国内企业 2020 年 化药 优先审评审批 2013 年 7
15 维奈克拉 原研进口 2020 年 化药 附条件批准、优先审评审批 2016 年 4
16 贝林妥欧单抗 原研进口 2020 年 生物制品 附条件批准、优先审评审批 2014 年 6
17 奥布替尼 国内企业 2020 年 化药 附条件批准、优先审评审批 － －
18 吉瑞替尼 原研进口 2021 年 化药 附条件批准、优先审评审批 2018 年 3
19 奥妥珠单抗 原研进口 2021 年 生物制品 优先审评审批 2013 年 8
20 卡非佐米 原研进口 2021 年 化药 附条件批准 2012 年 9
21 派安普利单抗 国内企业 2021 年 生物制品 附条件批准 － －
22 赛帕利单抗 国内企业 2021 年 生物制品 附条件批准 － －
23 塞利尼索 原研进口 2021 年 化药 附条件批准、优先审评审批 2019 年 2
24 奥雷巴替尼 国内企业 2021 年 化药 附条件批准、优先审评审批、

突破性治疗药物
－ －

25 奥加伊妥珠单抗 原研进口 2021 年 生物制品 优先审评审批 2017 年 4

* ：美国批准的泊马度胺为 Celgene 公司研发的 Pomalyst

表 2 中美两国批准上市血液系统抗肿瘤新分子实体 / 化药治疗靶点比较 个（%）

作用途径 药品类型 靶点 美国 中国
信号转导通路 20（47） 11（46）
  酪氨酸激酶通路 14 10

BCR-ABL 抑制剂 BCR-ABL 5 5
STAMP 抑制剂 BCR-ABL STAMP 1 －
BTK 抑制剂 BTK 3 3
JAK 抑制剂 JAK 2 1
FLT3 抑制剂 FLT3 1 1
KIT 抑制剂 KIT 1 －
多靶向激酶抑制剂 FLT3、PKC、C-FOS 等多种激酶 1 －

  丝氨酸 / 苏氨酸激酶通路 PI3K 抑制剂 PI3K 4 －
  Hedgehog 通路 Hedgehog 通路抑制剂 SMO 1 －
  凋亡通路 Bcl-2 抑制剂 Bcl-2 1 1
表观遗传调控 9（21） 3（13）
  DNA 甲基化 去甲基化药物 DNMT 3 2
  组蛋白修饰 HDAC 抑制剂 HDAC 4 1
  组蛋白修饰、DNA 甲基化 IDH 抑制剂 IDH 2 －
蛋白质水平调控 4（10） 4（17）
  蛋白质核输出 XPO 抑制剂 XPO1 1 1
  蛋白质降解 蛋白酶体抑制剂 蛋白酶体 3 3
免疫调节 免疫调节剂 2（5） 2（8）
细胞毒类 5（12） 2（8）
  DNA 结构和功能 PDC 氨肽酶 1 －

双功能烷化剂 1 1
  蛋白质合成 蛋白质翻译抑制剂 1 －
  核酸生物合成 二氢叶酸还原酶抑制剂 1 1

T 细胞选择性核苷类似物 1 －
其他 砷剂、维甲酸类似物、天冬酰胺酶等 2（5） 2（8）

STAMP ：肉豆蔻酰口袋，BTK ：布鲁顿酪氨酸激酶，PI3K ：磷脂酰肌醇 3- 激酶，DNMT ：DNA 甲基转移酶，HDAC ：组蛋白去乙酰化酶，
IDH ：异柠檬酸脱氢酶，XPO ：核输出蛋白，PDC ：多肽偶联药物
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美国批准上市的血液系统抗肿瘤新生物制品包括

单克隆抗体（单抗）、抗体偶联药物（ADC）、双特异

性抗体（双抗）等，其中单抗类药品最多，共 14 个；

其次为 ADC，共 8 个。10 个单抗类药品的靶点为肿

瘤细胞表面特异性白细胞分化抗原，药品可通过作用

于肿瘤细胞发挥作用。2012—2021 年，作用于其他

靶点如 γ 干扰素（γ 干扰素单抗）、骨髓瘤细胞和自然

杀伤（NK）细胞表面 SLAMF7（SLAMF7 单抗）、免

疫检查点［程序性死亡受体（PD）-1 单抗］等的单

抗陆续获批上市，还批准了利用双特异性 T 细胞连接

蛋白（BiTE）同时靶向 B 细胞和 T 细胞的 CD3-CD19

双抗上市 ；ADC 批准数量也明显增加。对于大分子生

物制品，我国尽管已有单抗、双抗、ADC 上市，但目

前生物制品上市新药中 PD-1 单抗占据主要地位，其

他靶点新药仍较为少见。见表 3。

B 细胞淋巴瘤和急性髓系白血病 ；表观遗传药物主要

用于急性髓系白血病、骨髓增生异常综合征等髓系肿

瘤及 T 细胞淋巴瘤，美国还批准用于浆细胞肿瘤。从

蛋白水平进行调控的蛋白酶体抑制剂和核输出抑制剂

目前仅局限于浆细胞肿瘤和 B 细胞淋巴瘤。见图 1。

美国批准上市的新生物制品主要用于淋巴组织肿

瘤，包括 B 细胞淋巴瘤、浆细胞肿瘤、霍奇金淋巴瘤、

T 细胞淋巴瘤等，且以单抗类药品为主。批准用于前

驱淋巴性肿瘤的新生物制品较为多元，虽主要为天冬

酰胺酶，但还包括 ADC、双抗类等突破性和首创性新

药。用于髓系肿瘤的新生物制品仅有 2 个，远不及淋

巴组织肿瘤。我国批准上市的血液系统新型抗肿瘤生

物制品主要用于淋巴组织肿瘤，未有用于髓系肿瘤的

药品，且药品以单抗为主，PD-1 单抗占 5 种，种类

较显单一。见图 2。

尽管部分药品在我国和美国均有上市，但是适应

证存在一定差异。2017—2021 年我国批准上市的血

液系统抗肿瘤新药中有 17 个药品已在美国上市，对

比说明书发现 6 个药品（阿扎胞苷、伊沙佐米、普拉

曲沙、泊马度胺、吉瑞替尼、奥加伊妥珠单抗）两国

适应证相同。泽布替尼在我国批准的适应证疾病谱多

于美国，4 个药品（芦可替尼、伊布替尼、苯达莫司

汀、贝林妥欧单抗）在美国批准的适应证疾病谱多于

我国，卡非佐米在美国批准的适应证药品联合用药多

于我国，5 个药品（达雷妥尤单抗、维布妥昔单抗、

维奈克拉、奥妥珠单抗、塞利尼索）在美国批准的适

应证疾病谱和药品联合用药均多于我国。

讨    论

近年来，小分子化学靶向药和大分子生物药等疗

效确切的抗肿瘤新药陆续上市，改变了血液系统肿瘤

的治疗策略，抗肿瘤药成为目前新药研发焦点。本研

究结果显示，中美两国血液系统抗肿瘤新药批准数量

均有明显提升，多种药品通过加快上市注册程序获批，

批准新药靶点类型增多，为临床提供多种选择。

美国 FDA 在创新药审评上制度较为完善，其使

用多种调控途径加速药品审评审批［13,14］。我国参考

国际经验，也陆续设立加快上市注册程序，覆盖从药

品研发到上市后监管的全生命周期［10］。本研究发现，

1997 至 2021 年，美国 FDA 批准血液系统抗肿瘤新

药数量呈现明显上升趋势，所批准新药全部通过孤儿

药认定，大多数药品通过 2 ~ 3 种加快通道获批上市。

2017 年以来，我国批准上市血液系统新型抗肿瘤新

药大多数通过加快上市注册程序获批，上市数量明显

表 3 中美两国批准上市血液系统抗肿瘤新生物制品治疗靶点比
较 个（%）

药品类型 靶点 美国 中国

单抗 14（52） 8（73）

CD20 5 2

CD38 2 1

PD-1 2 5

CCR4 1 －

CD19 1 －

CD52 1 －

γ干扰素 1 －

SLAMF7 1 －

抗体偶联药物 8（29） 2（18）

CD22 2 1

CD30 1 1

BCMA 1 －

CD79 1 －

CD33 1 －

CD19 1 －

CD123 1 －

双抗 CD3-CD19 1（4） 1（9）

天冬酰胺酶 3（11） －

干扰素 1（4） －

PD -1：程序性死亡受体1，CCR4：CC趋化因子受体4，SLAMF7： 
信号淋巴细胞激活分子家族成员 7，BCMA ：B 细胞成熟抗原

上市新药适应证分析 美国批准上市的新分子实体

中，用于 B 细胞淋巴瘤的药品数量最多（12 个），其

次为骨髓增殖性肿瘤（9 个）。我国批准上市的血液

系统新型抗肿瘤化药用于骨髓增殖性肿瘤、B 细胞淋

巴瘤和浆细胞肿瘤的药品数量最多，均为 6 个。两国

血液系统肿瘤的新分子实体与化药的用药结构较为接

近，信号转导通路抑制剂主要用于骨髓增殖性肿瘤、
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提升。加速药品审评审批途径在保证药品安全性和有

效性的同时，有助于缩短新药上市时间，使患有严重

疾病的患者尽快获得新疗法，提升了药品的可及性［15］。

但也应看到，我国的血液系统抗肿瘤新药仍多为进口

原研药，在审批上市的时效性方面与美国仍有一定的

差距。

我国新药加快审评审批政策仍处于起步阶级，因

此，在推进我国新药审评审批速度的同时，应在执行

过程中不断完善所存在的不足之处，主要有以下几个

方面 ：（1）注重药品研发审评全流程管理。（2）优化

审评审批流程，确保审评审批时长。（3）加强审评审

批人员、制药企业、学术机构、医院、患者等利益相

关方的沟通，提升新药审评的公开性和合理性。（4）

健全审评审批机构的监管与服务职能，保障新药的有

效性和安全性。（5）定期回顾性分析加快审评审批政

策的具体执行情况，不断完善政策法规。 

血液系统肿瘤是最早使用靶向药物治疗的疾病，

新药极大地改善了患者预后，颠覆了多种血液系统肿

瘤的传统治疗方案［16,17］。本研究结果显示，在美国和

我国批准的新分子实体 / 化药中，信号转导通路抑制

剂数量最多。两国前期批准上市的信号转导通路抑制

剂主要为以 BCR-ABL、JAK 等为靶点的酪氨酸激酶

抑制剂，以治疗骨髓增殖性肿瘤为主。随着对多条信

号转导通路研究的深入，美国上市药品的靶点涉及到

如丝氨酸 / 苏氨酸激酶通路、Hedgehog 通路、凋亡通

路等其他通路。BCR-ABL 酪氨酸激酶抑制剂、表观

遗传药物、蛋白酶体抑制剂等较早用于血液系统肿瘤，

但仍不断有新药被批准上市，通过对药品的升级、改

变用药途径或选用更为精准的靶点，解决了治疗中的

耐药问题，提高了患者依从性。尽管我国批准的血液

系统新型抗肿瘤药数量低于美国，但从药品作用靶点

来看，我国批准的血液系统新型抗肿瘤化药与美国批

准的新分子实体的结构差距已逐渐缩小。

本研究结果还显示，美国批准上市的新生物制品

主要以单抗、ADC 为主，药品的靶点主要为肿瘤细胞

表面特异性抗原。血液系统肿瘤的肿瘤细胞呈克隆性

增殖，且不同途径用药，药品均易到达肿瘤部位，而

新生物制品因靶向肿瘤特异性抗原，更易发挥直接作

图 2 中美两国批准上市血液系统抗肿瘤新生物制品适应证比较

T 细胞淋巴瘤

浆细胞肿瘤

B 细胞淋巴瘤

霍奇金淋巴瘤

前驱淋巴性肿瘤

骨髓增生异常综合征

骨髓增殖性肿瘤

急性髓系白血病

细胞毒类药物及其他
免疫调节剂
蛋白降解及核输出抑制剂
表观遗传药物
信号通路抑制剂

中国

批准药品数量 / 个 批准药品数量 / 个
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图 1 中美两国批准上市血液系统抗肿瘤新分子实体 / 化药适应证比较
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用。2012 年后，更多类型的靶点被用于单抗类药品［18］，

ADC、双抗也成为研发热点，药品的作用机制和靶点

更为多元，作用更为精准。我国批准上市的生物制品

主要为单抗，且以 PD-1 单抗为主，其他靶点新药较为

局限，药品上市数量、类型及自主研发能力仍有待提高。

中美两国批准的新药适用于不同类型的血液系统

肿瘤，涉及的疾病较广。部分新药目前已进入一线治

疗，通过单一用药、与化疗联合、多种不同靶点新药

联合等方式治疗血液系统肿瘤，如在慢性髓系白血病、

慢性淋巴细胞白血病 / 小淋巴细胞淋巴瘤［19］、多发性

骨髓瘤［20］中，新药的出现使一线治疗中细胞毒类抗

肿瘤药的使用减少，为肿瘤的“慢病化管理”提供了

可能。部分新药被批准用于复发难治性患者，为患者

提供了更多的治疗机会。本研究结果显示，用于淋巴

系统肿瘤的新药多于髓系肿瘤，期待未来有更多的新

药用于髓系肿瘤。

在肿瘤领域，我国对新药的临床需求较大。目前，

我国创新药研发还主要为“fast follow”模式，可理解

为快速追踪新药的模仿性创新模式，通过布局已有临

床验证、风险相对较小且较为成熟的靶点，我国的制

药企业迅速向创新型企业转型，但如果在这一过程中

靶点扎堆，则可能面临市场的激烈争夺和价格战。为

此，我国药品审评中心于 2021 年 11 月发布《以临床

价值为导向的抗肿瘤药物临床研发指导原则》，提出

新药研发应以为患者提供更优（更有效、更安全或更

便利等）的治疗选择作为更高目标，明确指出了“对

照药”是体现新药临床价值的基础，应该关注阳性对

照药是否反映和代表了临床实践中目标患者的最佳治

疗选择。

随着我国血液系统抗肿瘤新药审批速度的提升，

我国临床指南的更新速度不断加快，并日趋与国际接

轨，极大改善了临床诊疗，使患者获益。国家医保谈

判大大提升了药品的可及性和可负担性。但也应当看

到，我国血液系统抗肿瘤新药的获批时效与美国仍有

一定差距，新药的适应证也较为单一。未来，在新药

审评中，还应密切结合我国血液系统肿瘤的临床特点，

加快临床急需新药的上市。另外，应重视药品适应证

的拓展、联合治疗方案及个体化治疗的探索，发挥药

品的最大效能。
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对《药品管理法》中药饮片不符合药品标准尚不影响安全性和有效性条款
的探讨
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南京  211198 ；3. 广东食品药品职业学院，广东  广州  510520）
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［摘要］  考虑到中药饮片的特殊性，《药品管理法》第一百一十七条第二款对中药饮片不符合标准，尚不影响安全性、

有效性的情形作出特殊规定。本文将针对《药品管理法》第一百一十七条第二款相关指导文件的制定情况，围绕

中药饮片不符合药品标准尚不影响安全性和有效性的适用情形、风险研判及企业召回规定，结合处罚依据，分析、

探讨该条款的行政处罚司法案件，以期为严格规范执法、促进执法统一提供借鉴。
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Discussion on provisions of Drug Administration Law on Chinese herbal pieces not 
conforming to drug standards without affecting safety and effectiveness
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Administration Law

［ABSTRACT］  Considering the special characteristics of traditional Chinese herbal pieces, Article 117（2） of the Drug 

Administration Law provides special provisions for situations where traditional Chinese herbal pieces do not meet the standards 

and do not yet affect the safety and efficacy. This article will focus on the development of guidance documents related to Article 


