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一、 创新药产业的基本概述 

1.1 创新药的定义及范围 

2016 年，《化学药品注册分类改革工作方案》（2016 年第 51 号）划定，化学药品注册

1 类为境内外均未上市的创新药，指含有新的结构明确的、具有药理作用的化合物，且具有

临床价值的药品。2017 年 10 月，国家食药监局起草了《药品注册管理办法（修订稿）》，向

社会公开征求意见，修订稿拟将新药重新定义为未在中国境内外上市销售的药品。修订稿特

别指出，化学药品注册分类可分为创新药、改良型新药、仿制药，生物制品注册分类可分为

新型生物制品、改良型生物制品、生物类似药，中药和天然药物注册分类可分为创新药、改

良型新药。 

总之，中国现行规章制度中，没有给出对创新药的明确定义。现行《药品注册管理办法》

中，将新药定义为未曾在中国境内上市销售的药品，已上市药品改变剂型、改变给药途径、

增加新的适应症的，也可按照新药申请程序申报。创新药是新药的一类，官方对于药物自主

创新的级别和程度没有明确的分类。本报告将创新药界定为本国拥有自主知识产权，具有新

的结构、药理作用或治疗用途，且具有临床价值的药品，与仿制药不同。 

根据美国食品药品监督管理局（FDA）的规定，创新药物包括以下四类：（1）药品中含

有新化学体 （NCE）作为该药的活性成分；（2）药品含已有的活性成分但这个成分在美国

从未作为医学用过（亦称 NCE）；（3）药品先前已被 FDA 批准上市，但现在建议有新的用

法、适应症；（4）药品先前已被批准上市，但现在建议的剂型、给药途径或其他重要条件不

同于先前批准的药品。因而，目前创新药物的主要研发方向有：（1）创制新颖的分子结构类

型，即突破性创新药物研究开发；（2）创制“me-too”新药，即模仿性创新药物研究开发；

（3）已知药物的进一步研究开发，即延伸性创新药物研究开发；（4）现有药物的药剂学研

究开发，即发展制剂新产品；（5）应用现代新技术对老产品的生产工艺进行重大的技术革新

和技术改造。 

1.2 创新药行业的发展历程 

全球创新药的发展可按照主要攻克的目标疾病大致划分为三个阶段。第一阶段从 19 世

纪中后期至 20 世纪 40 年代，这一阶段以攻克肺结核、恶性细菌感染为主要目标，青霉素

的批量生产是该阶段基本完成的标志；第二阶段至 20 世纪 70 年代末，以攻克心脑血管疾

病、糖尿病为主要动力，降压药、降脂药、抗凝药等的研发上市标志着第二阶段基本结束；

第三阶段为上世纪后期至今，以攻克癌症为核心目标。从这一角度来看，威胁人类寿命的最

严重疾病驱动了创新药物的研发，创新药物的出现延长了人类寿命，也使得新的疾病风险暴

露出来，成为下一阶段的攻克目标，即创新药的发展呈现阶段性、迭代性。 
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