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解 读



《关于发布化学药品注册分类改革工作方案的公告》

（2016年第51号）

发布信息



《关于发布化学药品注册分类改革工作方案的公告》
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发布信息

指在已知活性成份

的基础上，对其结

构、剂型、处方工

艺、给药途径、适

应症等进行优化，

且具有明显临床优

势的药品。
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改良药 儿童药

？ 改良对儿童药研发的意义

？ 儿童对改良药研发的影响



？ 改良对儿童药研发的意义

三批鼓励研发申报儿童药品清单

（2016年5月31日、2017年5月26日、2019年7月22日）
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？ 改良对儿童药研发的意义

三批鼓励研发申报儿童药品清单

（2016年5月31日、2017年5月26日、2019年7月22日）

剂型

第
一
批

59.3%



？ 改良对儿童药研发的意义

三批鼓励研发申报儿童药品清单

（2016年5月31日、2017年5月26日、2019年7月22日）

剂型

第
二
批

47.5%



？ 改良对儿童药研发的意义

三批鼓励研发申报儿童药品清单

（2016年5月31日、2017年5月26日、2019年7月22日）

剂型

第
三
批

61.8%



？ 改良对儿童药研发的意义

三批鼓励研发申报儿童药品清单

（2016年5月31日、2017年5月26日、2019年7月22日）

剂型 适宜剂型的总占比超过50%

在满足迫切临床需求的基础上，优选儿童适宜剂型

临床迫切需求 儿童适宜剂型 鼓励研发申报



3. 符合儿童生理特征的儿童用药品新品种、剂型和规格。

（1）对于新品种，应当满足以下任一条件：①针对严重威胁儿童生命或者影响儿童生长发育，且
目前无有效治疗药物或治疗手段的疾病；②相比现有上市药品，具有明显治疗优势；

（2）对于新剂型，应当同时满足以下两个条件：①现有上市剂型的药品说明书中包含有明确的儿
童适应症和儿童用法用量信息；②现有上市剂型均不适用于儿童人群，新剂型属于儿童人群适宜剂型；

（3）对于新规格，应当同时满足以下两个条件：①现有上市规格的药品说明书中包含有明确的儿
童适应症和儿童用法用量信息；②现有上市规格均不适用于儿童人群，新规格适于儿童人群使用；

此外，根据国家卫生健康委员会等部门公布的《鼓励研发申报儿童药品清单》等文件，对于明确为
市场短缺且鼓励研发申报的儿童用药品实行优先审评审批。

改良对于儿童药研发的意义

《药品上市许可优先审评审批工作程序（试行）》

药品注册管理办法

第三节 优先审评审批程序
第六十八条 药品上市许可申请时，以下具有明显临床价值的药品，可以申请适用优先审评审批

程序：（二）符合儿童生理特征的儿童用药品新品种、剂型和规格；



儿童对改良药研发的影响

改良IND申报中儿童相关占比

改良NDA申报中儿童相关占比

儿童相关改良NDA

申报占比约6%

儿童相关改良IND

申报占比约7%



发布信息

儿童用化学药品改良型新药临床试验技术指导原则化学药品改良型新药临床试验技术指导原则

改良药 儿童药

？ 改良对儿童药研发的意义

应用端迫切需要

研发端重视不足

？ 儿童对改良药研发的影响
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改良药 儿童药

？ 改良对儿童药研发的意义

应用端迫切需要

研发端重视不足

？ 儿童对改良药研发的影响



咪达唑仑

案例

糖浆

儿童

注射液

成人+儿童

口服溶液

儿童

侵入性
用注射液口服 不同地区



哌甲酯

案例



误区

求多求全

没有啥剂型，就代表缺啥剂型，就开发啥剂型

• ≥12岁儿童X病，已有片剂上市，申请开发咀嚼片

• 滴剂？ or 口服溶液？

• …



误区

求新求变

为了不同，而不同...在缺乏临床实际意义的方面进行“创新”

• 装量：口服溶液瓶装量

• 包装：仍需分割的小包装

• 口感：过分个体化的口感

• ...



误区

老药的局限

围绕上市多年的老药循环往复，忽略新药在成人适应症后扩展儿童应用

• 成人——>儿童

• 大龄儿童——>低龄儿童

• A儿童——>B儿童

• ...



误区

常见病的局限

围绕儿童常见病循环往复，忽略非常见但有需要的儿童应用

• 常见：抗过敏、祛痰、退热、消化...

• 非常见：麻醉、镇痛、循环、免疫...



误区

改剂型的局限

局限在已有儿童适应症产品的改剂型，忽略其他有意义的改良

• 共患病药品，已批准成人适应症，增加儿童应用？

• 已批准儿童应用，扩展年龄段？

• 已批准儿童应用，优化剂量方案？

• …



误区

单一维度改良的局限

局限在某一特征的改进，忽略全面适用性目的

• 适应症、剂型、途径、规格、口感等的整体适用性

（疾病-人群特征-给药途径-剂型-规格-口感——>改良设计）



误区

“删除成人，保留儿童”

在成人+儿童制剂基础上，采用“删除成人，保留儿童”的方式



进行恰到好处的补充，满足临床需要的适宜

√

x x
共识性需求、时效性价值



二、常见改良情形

（一）开发/扩展儿童应用

1. 由成人应用扩展至儿童应用

2. 扩展新的儿童应用范围

（二）改良儿童制剂

1. 改变剂型

2. 改变规格

《儿童用化学药品改良型新药临床试验技术指导原则》

（2021年9月3日）

内容



三、临床研究设计考虑

（一）基本原则

（二）具体考虑

1. 开发/扩展儿童应用

2. 改良儿童制剂

《儿童用化学药品改良型新药临床试验技术指导原则》

（2021年9月3日）

内容



四、需关注的问题

（一）改良制剂的临床优势评价

（二）多目标同时优化制剂特征

（三）新复方的开发

（四）特殊或复杂剂型的考虑

（五）鼓励沟通交流

《儿童用化学药品改良型新药临床试验技术指导原则》

（2021年9月3日）

内容



内容

问题1：临床价值与改良立题

具象临床价值：临床用药中存在什么问题？

与药物相关的问题是什么？

药物相关问题是否必须通过改良来解决？

可以通过何种改良方式解决药物相关问题？

具象临床价值的过程就是支持改良立题合理性的依据



内容

问题1：临床价值与改良立题

具象临床价值：儿童发育时期长

特征变化跨度大

舒适感和接受度要求高

具象临床价值的过程就是支持改良立题合理性的依据

临床需求更细化

改良立题空间更大

调研越充分，定位越准，立题越牢



内容

问题2：支持改良的临床研究思路

临床研究思路：围绕立题，明确研究问题

针对研究问题，考虑研究策略（如何回答问题？）

充分利用已有研究数据（成人、大龄、文献...）

充分利用disease-dose-exposure-response(D-D-E-R)桥梁

遵循“问题导向”“高效节约”的临床研究思路



内容

问题2：支持改良的临床研究思路

D-D-E-R桥梁：D-D-E-R   =   D-D-E-R

D-D-E-R   ->  D-D-E-R

D-D-E-R   ->  D-D-E-R

D-D-E-R   ->  D-D-E-R

D-D-E-R   ->  D-D-E-R

遵循“问题导向”“高效节约”的临床研究思路

无需新研究证据（规格、口感…）

新的临床研究证据（新途径提高效应）

BA/BE研究证据（提高利用度… ）

BA/BE研究证据（缓控释… ）

新的临床研究证据（扩展适应症、人群）



内容

问题3：改良时点

改良时点：已上市药品

创新药

根据临床需要，有针对性开发

配合儿童临床研究计划（扩展儿童、剂型）

• 成人适应症批准后

• 成人适应症研究中

“查漏补缺”与“未雨绸缪”



内容

问题3：改良时点

改良时点：已上市药品 创新药

已上市药品 创新药

已上市药品 创新药

“查漏补缺”与“未雨绸缪”



价值

！ 明确具备改良条件的情形，“从临床中来，到临床中去”

！ 明确研究思路建议，“思路一致性，设计个体化”

！ 鼓励沟通，减少误区，降低无效投入



价值

！ 鼓励有临床价值的改良

！ 鼓励通过合理改良，解决临床困境，提高便利性和舒适度

！ 丰富儿药市场，保障疗效和安全



价值

！ 儿童健康关系全人类的未来

！ 丰富优质的儿童可用药是医药卫生市场繁荣的象征

！ 药品创新研发的快车不应只载成人



感谢！


