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我国药品技术指导原则体系建设回顾与展望 

沙明泉，张亚伟，周红洁，温宝书*（国家药品监督管理局药品审评中心，北京 100022） 

摘要：目的 为完善我国药品技术指导原则体系建设，促进药品质量保障机制提供建议。 方

法 通过查阅法规和文献，对比分析国家药品监督管理局、美国食品药品监督管理局及欧洲

药品管理局已发布的指导原则，并结合近年来我国药品技术指导原则的发展现状和实践经验

进行回顾分析。 结果和结论 提出了加强中国药品技术指导体系建设的对策和建议。 

关键词：药品技术指导原则体系；药品技术指导原则；药品注册；药品技术审评质量 

 

A comparative progress and prospect for drug technological guidances system in China 

SHA Mingquan， ZHANG Yawei， ZHOU Hongjie， WEN Baoshu* (Center for Drug Evaluation， 
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Abstract：Objective To provide some benefit references for being perfectded to the Drug 

Technological Guidances System and promotes drug quality assurance mechanism. Methods By 

consulting regulations and literatures，the published drug technological guidances by National 

Medical Products Administration(NMPA)， Food and Drug Administration (FDA) and European 

Medicines Agency (EMA) were compared， and the development status and practical experience 

of China's drug technical guidelines in recent years were reviewed. Results and Conclusion The 

countermeasures and suggestions for strengthening drug technological guidances system in china 

are put forward. 
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药品技术指导原则是指与药品有关的各种技术规范、指导原则、技术指南和要求等，对

公民、法人和其他组织的药品研制、生产、经营、使用等行为进行指导，不具有行政强制性，

但在药品研发和注册过程中发挥着重要作用。国家药品监督管理局药品审评中心（简称“药

审中心”）作为国家药品监督管理局药品注册技术审评机构，主要负责对药品注册申请进行
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技术审评[1]。基于药审中心的职能，药审中心参与制定和发布的药品技术指导原则，其核心

作用是规范药品技术审评标准的一致性，保证药品安全性、有效性和质量可控，同时也是引

导药品研发和注册申报的手段，是药监机构与申请人之间沟通的共同基础，是规范权力运行

的重要保障。 

本研究拟介绍我国药品技术指导原则的政策发展，从我国药品技术指导原则体系与其他

国家之间指导原则体系进行对比分析，提出加快建立完善药品技术指导原则的重要性和意

义。同时结合近年来国内指导原则体系建设取得的成效和经验，为完善我国药品技术指导原

则体系提供建议。 

1  我国药品技术指导原则相关政策发展 

2003 年，药审中心开始启动药品技术指导原则起草工作，并于 2003 年 5 月 30 日组织

制定了《药物研究技术指导原则起草和修订规范》内部工作程序，明确指导原则起草修订的

工作机制。2003 年至 2014 年，指导原则的起草内容从解决阶段性现实申报问题逐步向审评

专业深入研究、新领域探索过渡，起草方式从对国外文献的翻译向分析研究过渡，依据国家

食品药品监督管理局正式对外发布的 130 余个指导原则，按照中药、化学药和生物制品进行

划分，初步形成了以总论、分论和各论构成的指导原则结构体系，内容主要涉及技术评价核

心内容和资料撰写格式要求等组成的技术评价相关内容[2]。 

2015 年，伴随药品审评审批改革的序幕拉开，对药品技术指导原则提出了更高要求。

根据 2015 年 8 月 18 日国务院印发的《关于改革药品医疗器械审评审批制度的意见》（国发

〔2015〕44 号）要求[3]，明确提出要健全审评质量控制体系，加强技术审评过程中共性疑难

问题研究，及时将研究成果转化为指导审评工作的技术标准，提高审评标准化水平，减少审

评自由裁量权。 

2017 年 6 月，国家食品药品监督管理总局加入国际人用药品注册技术要求协调会（ICH）

成员[4]，让药品技术指导原则与国际接轨上了快车道。2018 年 6 月国家药品监督管理局当选

为 ICH 管委会成员，逐步深入参与 ICH 议题协调、实施 ICH 指导原则、开展 ICH 培训等

多方面工作[5]，2021 年 6 月，ICH 2021 年第一次大会宣布中国国家药监局连任 ICH 管委会

成员[6]，这意味着我国逐渐成长为一个全面履行成员义务、成熟的 ICH 监管机构成员和管委

会成员，并获得 ICH 其他监管机构和国际行业协会的认可，意味着我国药品注册技术要求

不断与国际规则协调统一[7]，能够降低药物研发注册要求在国际要求差异方面的技术壁垒，

这既有利于国外生产的新药更快进入中国市场，也为中国生产的药品快速走向国际创造了良
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好的政策环境，助推药品研发和注册进入全球化时代。 

2020 年 1 月 22 日，新发布的《药品注册管理办法》[9]进一步明确提出药品技术指导原

则的定位和发布要求，为更好体现药品研发的科学规律，将技术要求作为《药品注册管理办

法》配套文件发布实施，赋予了指导原则引导药物研发和药品审评监管的双重属性[8]。2020

年 2 月 19 日，根据《国家药监局综合司关于印发药品技术指导原则发布程序的通知》（药

监综药管〔2020〕9 号）[10]管理要求，2020 年药审中心制定了《药审中心审评标准管理办法》

内部文件，落实《药品注册管理办法》要求，药品技术指导原则制定和修订程序提质增效。 

2021 年，《国务院办公厅关于全面加强药品监管能力建设的实施意见》（国办发〔2021〕

16 号）[11]提出，要优化中药审评机制，完善技术指导原则体系，加强全过程质量控制，促

进中药传承创新发展。另外，《“十四五”国家药品安全及促进高质量发展规划》[12]中专项

工作“加快审评审批体系建设”提出“探索创新药品、医疗器械产品和化妆品注册技术指导

原则制修订与产品研发同步”，提出了“十四五”规划期间，新制修订指导原则制修订 300

个作为目标。 

随着药品审评审批制度改革的深入推进，以及国家药品监督管理局加入并成为 ICH 管

理委员会成员的双重影响，我国药品指导原则体系的发展完善迎来了前所未有的发展机遇，

对建立科学全面系统的药品技术指导原则体系提出了更高要求，技术要求与国际标准接轨的

需求更加紧迫。因此，有必要进一步丰富技术指导原则体系，提升技术指导原则体系的全面

性和系统性，既要为审评审批、核查检验提供技术参考，又要为支持行业发展、鼓励创新提

供引导，更好促进药品审评高质量发展，以及审评体系和审评能力现代化建设。 

2  国外药品技术指导原则体系现状分析 

在国际药品注册活动中，虽然各国药品注册与监管政策不同，但会将药品技术指导原则

作为指导药品注册和研发行为的主要文件之一。而药品技术指导原则从研究内容上可以分为

审评共性问题以及针对具体药物的个药指导原则。现结合药品审评过程中较常检索和使用的

如美国食品药品监督管理局（Food and Drug Administration, FDA）、欧洲药品管理局（European 

Medicines Agency, EMA）等较成熟的监管机构药品技术指导原则，对国内外指导原则体系和

法律地位进行对比分析。 

2.1  FDA 药品技术指导原则 

FDA 所有重要的政策均须以法规、指导原则（Guidance）或政策和程序文件（MAPP）

的形式记录在案。2000 年 9 月正式将“良好指南实践政策(Good Guidance Practices Policy， 
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GGP)”定义纳入法律[13]，规定了 FDA 如何制定和使用指导原则文件。虽然指导原则文件不

具有法律约束力或不可强制实施，但指导原则文件含监管机构给出的重要建议。FDA 的指

导原则依据内容分为第 1 级指导原则（Level 1）和第 2 级指导原则（Level 2）。第 1 级指导

原则文件通常包括主要针对申请人或申办方或受监管行业的其他成员的指导原则，如对法定

或监管的首次解释、较为重要的解读或政策变更、异常复杂的科学性问题、具有高度争议性

的问题。第 2 级指导原则文件包括其他所有指导原则文件，如将旧政策声明重新排版以使其

与 GGP 保持一致的指导原则。大多数指导原则属于第 1 级。 

FDA 的“指导原则”定义实际上远比国内药品技术指导原则广泛，包含了为监管实体

（例如制药行业）提供的一系列指导文件，同时 FDA 指南文件由一个或多个机构共同参与

制定，考虑到 FDA 的药品审评与研究中心（CDER）负责药品上市前审评及上市后监管，以

及处方药广告的真实性审查、提供药品安全信息等职责，因此，本研究在做对比分析时，仅

查询 FDA 的 CDER 发布的药品相关技术指导原则情况。经对 FDA 官网“guidance”栏目项

下内容查询和筛选，截至 2022 年 4 月 30 日 CDER 共发布药品相关技术指导原则共 2 604

个，包括共性技术指导原则 626 个，个药指导原则 1 978 个[14]。 

2.2  欧洲药品管理局（European Medicines Agency， EMA） 

欧盟药品管理法规包括 3 个层面：①欧洲议会和欧盟理事会颁布的法规和指令，其中法

规直接适用于各成员国，而指令须由各成员国转化为国内立法；②欧盟委员会在药品注册和

监督检查领域根据法规和指令颁布的程序和指南；③EMA 颁布实施的技术性指导文件和注

释，具体包括如何设计和执行临床试验，合规标准，以及其他鼓励药物研发者的指导建议。

经对 EMA 官网“Research and development”项下内容查询和筛选，截至 2022 年 4 月 30 日，

EMA 发布人用药品相关技术指导原则有 428 个，包括共性指导原则 357 个，个性指导原则

71 个[15]。 

2.3 国家药品监督管理局 

根据 2020 年发布的《药品注册管理办法》（国家市场监督管理总局令第 27 号）明确从

事药物研制和药品注册活动，应当遵守有关法律、法规、规章、标准和规范。因此我国药品

注册法规管理体系包括以下层面：①法律文件如《中华人民共和国药品管理法》《中华人民

共和国疫苗管理法》等；②法规文件如《药品注册管理办法》等；③规范性文件如药品注册

申报资料要求等；④技术指导原则等[16]。 根据《国家药监局综合司关于印发药品技术指导

原则发布程序的通知》（药监综药管〔2020〕9 号）要求，经国家药品监督管理局审查同意
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由药审中心网站发布，截至 2022 年 4 月 30 日，由国家药品监督管理局及药审中心累计发布

的指导原则共 398 个，包括共性指导原则 358 个，个药指导原则 40 个[17]。 

3  各国药品监管机构发布指导原则专业领域对比 

根据各国药品监管机构已发布指导原则的内容分类，进一步梳理筛选与审评相关的共性

技术指导原则。根据国际通行规则 ICH 指导原则的专业分类原则，按照质量(Quality 

Guidelines)、安全性(Safety Guidelines)、有效性(Efficacy Guidelines)、多学科(Multidisciplinary 

Guidelines)对各国药品监管机构共性指导原则进行分类（表 1）[14-15,17]。FDA 和 EMA 技术

指导原则分类较我国更细化和复杂。 

表 1  FDA、EMA、NMPA 公布的共性技术指导原则专业分类及数量 

Table 1  Professional classification and number of of common technical guidelines published by FDA， EMA， 

NMPA 

机构 专业分类 专业细化分类 数 量 /

个 

FDA 质量 生物药剂学，仿制药，生物仿制药化学、制造和控制(CMC)，化学，药品质量，复合产

品，药品质量化学，良好临床规范(GCP)，产品组合产品，非处方药合规，合规、复合

合规性，配方，药品质量，现行良好生产规范(CGMP)，非处方药，安全-问题，标签，

药品质量器械与药品安全，药品竞争行动计划，仿制药药物开发工具，安全-问题，微

生物、制药质量，管理/程序，组合产品药品质量等 

191 

 安全性 良好临床规范(GCP)生物统计学，临床-医学，临床，抗菌，处方药临床试验，依从性，

新药研究应用(INDA)；生物等效性，生物仿制药，临床-药理学，真实世界数据/真实世

界证据(RWD/RWE) 等 

157 

 有效性 动物法则，药理学/毒理学研究，新药临床应用(INDA)，器械与药物安全等 29 

 多学科 电子提交等 18 

 其他 行政/程序 89 

 调查和执法 63 

 广告急诊，临床-医疗出口，进口上市后，调查及执法、上市后、上市前、组合产品、

数字健康，召回召回，调查和执法，安全-问题、错误和问题，用户费用 

79 

合计   626 

EMA 质量 药物开发活性物质生产杂质质量标准、分析方法和分析验证辅料包装稳定性药物开发

特定类型产品（specific types of products）等 

61 

 安全性 消化道与代谢，血液和造血器官，血液制品，心血管系统，皮肤病，生殖泌尿系统和性

激素，系统用抗菌药，抗肿瘤药和免疫调节剂，风湿病学/肌肉骨骼系统，神经系统，

呼吸系统，放射性药物和诊断试剂，过敏反应/免疫学，生物统计学，一般性指导原则，

临床药理学与药代动力学 等 

138 

 有效性 毒理学，非临床发展，环境风险评估，免疫毒性，基因毒性，生殖/发育和青少年毒性，

致癌性，局部耐受性，单剂量和重复剂量毒性等 

23 

 多学科 儿科，药物基因组学，细胞治疗和组织工程，生物仿制，纳米药物，基因治疗，疫苗等 31 

 其他 产品特性概述（SMPC）文件 36 

  用于指导申报程序等指南 30 

  撤销、上市后监管、委员会会议及议题等非审评技术相关文件。 28 
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 植物药相

关 

《中药物质/中药制剂固定组合的临床评价》《草药产品/传统草药产品中草药物质和草

药制剂的申报》 

10 

合计   357 

NMPA 质量 质量控制，仿制药，创新药，生产工艺，稳定性，特性鉴定，处方及工艺，生产工艺和

工艺控制，工艺验证，包装系统，杂质，质量标准等 

76 

 安全性 儿童用药，抗肿瘤药物，细胞和基因治疗、血液系统疾病药物，内分泌系统药物，治疗

用生物制品(内分泌)，治疗用生物制品(抗肿瘤)，心血管，抗病毒，消化系统药物，放

射影像药物、抗感染，心血管药物，皮肤与五官等 

152 

 有效性 毒理学，免疫毒性，基因毒性，生殖致癌性，局部耐受性，单剂量和重复剂量毒性等 36 

 多学科 数据提交，药物研发 29 

 中药相关 中药药学研究、中药临床技术 65 

合计   358 

注：NMPA.国家药品监督管理局 

Note: NMPA. National Medical Products Administration 

 

对比各国药品监管机构共性指导原则的专业分类与分析，我国在共性指导原则体系方面

覆盖质量、有效性、多学科、安全性等方面，且与欧盟在不同专业对比上基本一致，仅质量

相关技术指导原则与 FDA 有明显差距。从整体数量和体系分类来看，FDA 体系较为成熟，

我国指导原则在专业分类上仍需要进行细化，同时在基础研究上仍需加大制定力度，尤其是

质量专业相关技术指导原则。 

4  我国药品技术指导原则取得的主要成果 

4.1  立足国际化视野，推进国内技术标准与国际先进技术要求接轨 

2017 年 6 月，国家食品药品监督管理总局加入 ICH 并于 2018 年 6 月成为管委会成员，

意味着我国药品监管要求向更加系统、严格的国际标准看齐。如《M4 ：人用药物注册申请

通用技术文档（CTD）》《E3 及问答（R1）：临床研究报告的结构与内容及问答（R1）》

等[18]ICH 相关指导原则在我国的实施，为全球同步研发和开展国际多中心临床试验提供了

良好的政策和技术环境；推动了国内企业在全球研发一致性、规范性方面的进程；提高了药

品申报质量；为国内企业走出去提供了更多可能。《E5（R1）及问答（R1）：接受国外临

床试验数据的种族因素（R1）及问答（R1）》《E17 ：多区域临床试验计划与设计的一般

原则》[18]关于种族差异性指导原则的引入，为在我国开展全球同步研发和同步注册提供了路

径和原则。实施 ICH 指导原则促进了国内指导原则体系的建设。 

我国作为一个制药大国，目前已有的药品注册技术指导原则尚不能满足药品监管和研发

的需要。加入 ICH，通过实施 ICH 指导原则，在充分借鉴、吸纳发达国家的先进理念和指

导原则技术要求的基础上，国家药品监督管理局进一步加大了国内指导原则的制修订力度。
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此契机下，我国药品技术指导原则也进一步提升国际化视野，截至 2022 年 4 月 30 日，ICH 

共有 63 个指导原则，其中一级指导原则 3 个、二级指导原则 5 个、三级指导原则 55 个[19]。

作为成为 ICH 监管机构成员的基本条件，国家药品监督管理局已于 2017 年前充分实施一

级指导原则 3 个，发布 12 个适用 ICH 指导原则公告，充分实施 ICH 指导原则 55 个[18]，

实施比例达 87.3%，为推进国内药品注册标准与国际结果提供了有力保障。 

4.2  健全审评标准体系，统一审评标准，更好服务业界开展药物研发和药品注册 

近年来药审中心起草发布的指导原则包括中药、化学药、生物制品，涉及药学、药理毒

理、临床、临床药理及统计等综合学科，覆盖了新冠应急审评标准、儿童用药指导原则、中

药民族药技术标准体系、抗肿瘤药物研发及生物类似药研发等热点难点，在鼓励创新的同时，

推动高质量仿制药的研发。 

新型冠状病毒肺炎（COVID-19）疫情出现以来，药审中心及时研究制定技术评价要点，

以促进新冠药物的研发和审评质量，研究制定了《新型冠状病毒预防用疫苗研发技术指导原

则（试行）》《新型冠状病毒中和抗体类药物申报临床药学研究与技术资料要求指导原则（试

行）》《新冠肺炎疫情期间药物临床试验管理指导原则》等多个指导原则[17]。 

抗肿瘤药物一直是研发的热点，目前国内已发布肿瘤药物相关的指导原则其内容涵盖临

床试验设计，如联合用药、具体瘤肿、单臂设计、生物类似药临床试验设计、统计分析、安

全性总结评估、特殊注射剂仿制药研究要求。系统回答了抗肿瘤药物研发共性层面需解决的

问题，个药研究中需关注的问题，有针对创新药开发的指导，也有针对抗肿瘤仿制药开发的

指导。 

儿童作为特殊的用药群体，与成人研究相比处于快速发育期，在病理生理和对安全性风

险的承受能力等多方面与有很大不同，因此儿童用药的研发面临更多困难与挑战。为发挥药

品技术指导原则对儿童药物研发的促进作用，围绕推动落实《中华人民共和国药品管理法》

《药品注册管理办法》中鼓励儿童用药品研发的相关政策，2020 年药审中心组织药学、临

床、药理毒理相关专业开展研究，发布了《儿童用化学药品改良型新药临床试验技术指导原

则（试行）》《化学药品和治疗用生物制品说明书中儿童用药相关信息撰写的技术指导原则

（试行）》等指导原则[17]。 

4.3  监管科学推动药品审评新工具、新方法、新工具的产生，有助于服务审评能力现代化 

药审中心近年来积极开展了多项监管科学研究工作，药品技术指导原则作为监管科学重

要产出成果之一。在加强细胞和基因治疗产品技术评价与监管体系研究方面，目前推进发布
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了《基因修饰细胞治疗产品非临床研究技术指导原则》《基因治疗产品非临床研究与评价技

术指导原则》《基因治疗产品长期随访临床研究技术指导原则》《免疫细胞治疗产品临床试

验技术指导原则》《溶瘤病毒类药物临床试验设计指导原则》等技术指导原则[17]；在真实世

界数据支持中药、罕见病治疗药物、创新和临床急需医疗器械评价方法研究方面，起草发布

了《罕见疾病药物临床研发技术指导原则》《患者报告结局在药物临床研发中应用的指导原

则》《模型引导的药物研发技术指导原则》等指导原则[17]，在推进纳米药物研发方面发布了

《纳米药物质量控制研究技术指导原则》《纳米药物非临床药代动力学研究技术指导原则》

《纳米药物非临床安全性研究技术指导原则（试行）》3 个技术指导原则[17]；在中药有效性

安全性评价及全过程质量控制研究方面，推动了《古代经典名方中药复方制剂说明书撰写指

导原则（试行）》《中药新药复方制剂中医药理论申报资料撰写指导原则（试行）》《按古

代经典名方目录管理的中药复方制剂药学研究技术指导原则（试行）》《中药新药用药材质

量控制研究技术指导原则（试行）》等[17]指导原则发布，助力中药新药研发申报。 

5  思考与展望 

5.1  立足国际视野做好顶层设计，推动审评能力现代化 

为进一步查找国内外在技术指导原则上的差异，亟需按照临床、临床药理、多学科、非

临床及药学不同专业领域，重点梳理国外已发布我国尚未发布且急需的指导原则，提出制定

计划的优先级等内容，做好阶段性制定规划；对比国内外均已发布的相同指导原则，重点分

析此类指导原则的内容对应情况和实施差异，收集在实施过程中与国外技术要求的异同点，

提出制修订建议，聚焦国内热点难点问题，按照专题分类研究提出国内指导原则对业界的培

训需求建议。同时聚焦国际前沿技术标准，以药品技术指导原则为产出，推动我国药品监管

科学行动计划研究，以此从内容上与国际技术要求进行深度接轨，为我国药品国内外同步研

发申报提供重要的技术支撑。 

5.2  推动国际化接轨与中国特色相结合发展 

建议我国药品监管机构围绕推动建立完善中药技术指导原则体系，以加入 ICH为契机，

深度参与药品技术指导原则制定工作，带动国内指导原则体系国际化，同时根据《国家药监

局关于促进中药传承创新发展的实施意见》（国药监药注〔2020〕27 号）[20]，结合中国监

管特点，推动中药指导原则体系建设和完善，鼓励中药研发和创新，为中药国际标准制定争

取早日发出“中国声音”。但也要考虑中国医药产业特点，对于技术相对薄弱、产品单一等

情形的国内企业，立足中国国情考虑制定修订过渡性指导原则，发挥指导原则的指导作用，
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促进医药产业向国际化标准提升。 

5.3  产学研共同助力指导原则体系建设发展 

建议我国药品监管机构在指导原则体系制定、实施、培训等环节中，积极推进产学研协

作发展，助力创新内核，提高国内审评能力和水平。目前指导原则在制定过程中以广泛听取

意见，积极与业界达成共识为基本原则。而在指导原则制定计划初期，建议考虑开展指导原

则“双向”立项，一方面监管部门基于审评工作的经验总结、国外指导原则的应用情况等提

出指导原则立项建议，增加审评工作的公开透明；另一方面业界申请人基于申报品种、研发

实际等提出立项需求及初稿，供监管机构参考，在双方研究共识下统筹制定年度计划，增加

计划阶段的透明性，更好回应业界需求，对现有指导原则体系进行针对性和精细化完善，在

有限的制定周期内制定效益最大化的指导原则体系。 

综上所述，药品技术指导原则是统一药品审评尺度、保障药品安全、有效、质量可控的

最基本要求，当前的首要任务仍是立足国际先进技术标准，加快完善国内指导原则体系，为

审评质量和效率提供有力保障。 
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