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• 临床评价 • 

中药新药临床试验的前期工作基础简析 
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摘  要：根据中国《药品注册管理办法》，中药新药进入临床试验阶段前需要进行系列的非临床研究，并以此作为背景资料。

临床试验作为药物研究中具有决定性意义的一个重要环节，其研究结果最终决定一个药品能否被批准运用于临床，及其在临

床上如何使用。临床试验方案设计的优劣，直接关系到试验的成败。简述中药临床试验方案的前期基础工作以及需要注意的

首要问题，包括文献基础、药学基础、药效学基础、安全性研究基础和既往临床研究基础等。 
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Abstract: According to the Management Method of Drug Registration, before the new drugs are used in clinical trials, non clinical 
studies are set as background information. Clinical trial as an important part of drug research has the decisive significance, and its 
research results could ultimately determine whether a drug would be approved in the clinical application, and its clinical use. The 
quality of clinical trial design was directly related to the success or failure of the test. This article briefly analyzed the work based on 
clinical trials of traditional Chinese medicine scheme and problems, including literature and pharmaceutical basis, 
pharmacodynamics, safety research foundation, and previous clinical research foundation. 
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临床试验是指任何在人体（病人或健康志愿者）

进行药品的系统性研究，以证实或揭示试验药物的

作用、不良反应和（或）试验药物的吸收、分布、

代谢和排泄，目的是确定试验用药品的疗效与安全

性。临床试验方案是指导参与临床试验所有研究者

如何启动和实施药品临床试验的研究计划书，其优

劣直接关系到临床试验能否达到预期目标。遵照《药

物临床试验质量管理规范》（GCP）的要求[1]，临床

试验方案中，应概括地介绍被试药品及其相关的研

究工作结果，即所谓“临床试验背景”。其详细内容，

应列入该品种的《临床研究者手册》之中。具体内

容包括 SFDA《新药临床研究批件》信息、立题目

的与依据、药品的功能主治、既往临床研究资料，

以及药学、药效学及毒性试验等非临床研究结果等。

所有这些，都对临床试验方案设计具有指导意义。 
药品注册申请包括新药申请、已有国家药品标

准的申请、进口药品申请，以及补充申请。其中新

药申请是指未曾在中国境内上市销售药品的注册申

请，已上市药品改变剂型、改变给药途径的按照新

药管理。药品注册的境内申请人应当是在中国境内 
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合法登记并能独立承担民事责任的机构，境外申请

人应当是境外合法制药厂。《药品注册管理办法》[2]

附件 1《中药、天然药物注册分类及申报资料要求》

中，明确了中药、天然药物的定义，即中药是指在

我国传统医药理论指导下使用的药用物质及其制

剂，天然药物是指在现代医药理论指导下使用的天

然药用物质及其制剂。并指出，中药、天然药的注

册分类分为 9 类，其中，注册分类 1～6 类的品种为

新药，注册分类 7、8 类按新药申请程序申报，不按

新药程序办证，只有靶向制剂、缓释制剂、控制制

剂 3 种剂型给新药证书。 
临床研究作为药物研究中具有决定性意义的一

个重要环节，其研究结果最终决定一个药品能否被

批准运用于临床，及其在临床上如何使用。临床试

验方案设计的优劣，直接关系到试验的成败。一个

好的临床试验方案，必须借助扎实的前期基础工作，

包括文献基础、药学基础、药效学基础、安全性研

究基础和既往临床研究基础等。 
1  文献基础 

对于临床医生和科研工作者来说，医药文献是

获取新进展或已有工作基础来指导临床或其他研究

工作的重要手段。在进行临床方案试验设计前，应

注重收集与同类产品有效性、安全性等方面的信息，

中药新药第 5 类应注意收集已知各有效成份的研究

报道，中药新药第 6 类应注意收集不同剂型、同一

基础方的应用情况，及相关药味或所添加化学物质

的药理毒理作用。还应结合药物功能主治，对所选

病证进行文献查阅修正，对制定纳排标准、试验方

法等实施细则也有重要的参考价值。对在试验过程

中产生的数据、观察到的现象，仍需通过查找文献

与相关数据、现象相比较，从而辨别真伪，做出正

确的评价。可见，研究者检索出的文献数量与质量，

直接影响着临床试验方案的设计与评价。 
2  药学基础 

新药的药学基础是临床研究者最先接触到的资

料。药物的剂型、给药途径、剂量规格是方案设计

中需要考虑的内容，如剂型不同，药物的释放方式

与速度不同；给药途径不同，药物的吸收速度、起

效时间会有差异。为了保证临床试验质量，试验所

用样品一般应采用生产规模的样品，对于有效成分

或有效部位制成的制剂，可采用中试或中试以上规

模的样品，应符合 GMP 要求并有相应的检测报告。

临床给药剂量的设定，应结合产品的规格，使其具

有临床可操作性。 
在临床试验期间也应考察药物剂型、规格的适

用性，若需更改，可进行药品补充申请。另外，当

临床试验出现假性结果或不良反应时，应从药学基

础开始分析、查找原因，如生产与试验样品所用药

材质量有无改变，制备工艺的合理性，辅料的影响，

剂型选择是否适宜，是否已完成相应的质控研究[3]

等。因此，研究者应对受试品的药学基础有一定了解。 
中药、天然药制剂的药学研究，包括原料的前

处理、剂型选择、制备工艺研究、制剂研究、中试

研究、质量研究及质量标准的制订、稳定性研究等

方面。 
3  药效学基础 

药效学及临床试验研究，是新药有效性评价不

可分割的两个重要组成部分。前者是后者的基础，

后者是前者的继续与最后判定，两者相辅相成。复

方中药新药大多来自临床，已有其目标适应症、用

药剂量等方面的可借鉴经验，但在经过现代方法提

取加工后，药理作用可能会发生改变，这就需要在

临床方案设计时，考虑药效学试验结果，对适应症、

观察指标、用药剂量、疗程等技术性问题做出必要

的调整。对于有效成分或部位的中药新药，更应结

合药效学试验结果，作为初步适应病证及用药剂量

设定的依据。临床研究中可采用探索性临床试验，

对干预的效应指标与适应证候的属性等进行研究。 
临床试验设计时，应重点关注与功能主治有关

的主要药效学试验资料及文献资料，药效学研究中

所提示的药物特点，如药理作用的强弱和范围、作

用部位和机制等，是临床研究方案设计的主要依据。

还应注意药效学试验所采用的是在体还是离体试

验，选用的是成品制剂还是提取物，采取的是预防

性给药还是治疗性给药，这些对于药物的临床定位、

用药方法的选择等都具有重要的借鉴价值。 
4  安全性试验基础 

非临床安全性是决定药物能否进入临床试验研

究的重要条件。研究者应注重动物试验所提示的毒

性作用及靶器官，辨析对临床试验中不良反应发生

的预测价值（一致性）。其研究结果应合理地体现在

临床方案中，对于临床适应症的确定、用药人群的

选择、安全性检测指标、监测时机、防治措施、给

药方案的制定等有重要指导意义。同时还应关注无

法在人体试验中获得的动物试验结果，为制定药品

说明书提供信息。安全性试验主要包括动物的急性
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毒性、长期毒性、特殊毒性、其他毒性及一般药理

等内容。 
对受试物引起的毒性反应，应结合药效学试验

结果和拟临床适应症，判断有效性与毒性反应的关

系，注意提示临床研究应注意的问题。如药物肝肾

毒性评价将提示临床试验阶段是否应对药物的肝肾

毒性进行重点监测，也可在某种程度上作为儿童慎

用、禁用、剂量酌减的依据。对于药物毒性作用的

靶器官，在临床研究考虑禁忌证时应作为重要参考，

对该器官原来已有病或功能不全者一般应列为禁

忌，以免该器官受到进一步损害[4]。 
此外，还有一般药理学研究[5]，这里所指的一

般药理学研究，仅限于安全药理学研究内容。安全

药理学研究是指受试物在治疗范围或治疗范围以上

剂量时，潜在的不期望出现的对生理功能的不良影

响的研究，即观察受试物对中枢神经系统、心血管

系统和呼吸系统的影响。 
5  临床基础 

中药、天然药，特别是第 6 类新药往往具有临

床应用的背景，因此，了解其既往临床应用以及临

床预试验情况，对于明确药品的临床定位，更好地

完成临床试验方案某些具体环节设计，均具有重要

意义。如来源于院内制剂及科研品种的新药，通常

都有一定的临床研究基础，深入分析挖掘相关数据，

将为临床试验方案的设计与实施提供很多帮助[6]。 
其次，前期临床研究取得的结果也是后期临床

研究的基础与依据，如Ⅰ期临床研究结果，可为Ⅱ

期临床剂量探索提供支撑，以及为后期临床试验不

良反应的观察提供关注点[7]。此外，新药临床研究

开展之前，都需要取得患者的知情同意。在伦理审

查之前，也应该参考以往的临床研究基础[8]，尤其

对于儿童这个特殊群体，更应该仔细研读前期临床

研究的基础资料，根据适应症和实验内容设计知情

同意书[9]。 
6  结语 

对于药物临床试验设计者、研究者和相关执行

者而言，充分掌握试验药物的背景资料具有十分重

要的意义，如根据药效学、毒理学等试验结果，可

以明确药物全剂量、中毒剂量、毒性靶器官及毒性

反应可逆程度，分析药效学有效剂量与毒理学安全

剂量的关系，以及与临床拟用剂量的倍数关系，判

断安全范围，提示临床可能的不良反应和应关注的

监测指标。只有充分掌握这些背景资料，才能设计

出科学可行的临床研究方案，客观合理地分析试验

中出现的各种现象，更好地保障受试者的安全，进

而保证临床研究顺利进行。 
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