
中国药房  2023年第34卷第1期 China Pharmacy  2023 Vol. 34  No. 1  · 7 ·

我国《临床急需境外新药名单》纳入品种及优化策略研究 Δ
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摘 要 目的 对我国《临床急需境外新药名单》的纳入品种及优化策略进行研究，以更好地满足患者用药需求。方法 对我国《临

床急需境外新药名单》的发布过程、临床急需境外新药的品种特点与属性、《临床急需境外新药名单》落实过程中存在的问题等进

行分析，并就如何优化完善《临床急需境外新药名单》提出对策建议。结果与结论 《临床急需境外新药名单》的发布过程大致可分

为孕育阶段、准备阶段和实施阶段。3批临床急需境外新药的治疗领域相对集中于内分泌和代谢病、肿瘤、皮肤疾病，纳入的73个

品种中已经有50个品种获批上市，26个品种被纳入医保，4个品种被纳入《鼓励仿制药品目录》。当前我国临床急需境外新药还存

在短缺监测制度有待建立健全、与医保的联动减弱、鼓励仿制力度不足等问题。应当加强临床急需境外新药短缺监测的部门协同

联动，建立以临床价值为导向的医保支付体系，完善鼓励仿制临床急需境外新药的配套激励机制。
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Study on the varieties included in the List of Overseas New Drugs Urgently Needed in Clinic in China and 

the optimization strategy

JIANG　Feng1，TIAN　Kan2（1. School of Health Economics and Management， Nanjing University of Chinese 

Medicine， Nanjing 210023， China；2. School of Elderly Care Service and Management， Nanjing University of 

Chinese Medicine， Nanjing 210023， China）

ABSTRACT OBJECTIVE To study the variety included in the List of Overseas New Drugs Urgently Needed in Clinic in China 

and optimization strategy， in order to better meet the needs of patients. METHODS The release process of List of Overseas New 

Drugs Urgently Needed in Clinic， the characteristics and attributes of the new drugs urgently needed abroad， and the problems in 

the implementation process were all analyzed to put forward some suggestions for optimizing the List of Overseas New Drugs 

Urgently Needed in Clinic. RESULTS & CONCLUSIONS The release process of the List of Overseas New Drugs Urgently Needed 

in Clinic was roughly divided into incubation stage， preparation stage and implementation stage. The treatment fields of 3 batches 

of overseas new drugs urgently needed in clinic were relatively concentrated on endocrine and metabolic diseases，tumor and skin 

diseases. Of included 73 varieties， 50 varieties have been approved for market，and 26 varieties have been included in the medical 

insurance， 4 varieties were included in the Catalogue of Encouraged Generic Drugs. At present， there are still some problems in 

our country， such as the shortage monitoring system needs to be established and improved； the linkage with medical insurance is 

weakened； the encouragement of generic drugs is insufficient. It is necessary to strengthen the cooperation of monitored departments 

in the shortage of new overseas drugs，establish a medical insurance payment system oriented by clinical value， and improve the 

incentive mechanism to encourage the imitation of overseas new drugs urgently needed in clinic.
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临床急需境外新药指的是近十年在美国、欧盟或日

本上市但未在我国境内上市的新药，包括用于治疗罕见

病的药品、防治严重危及生命且尚无有效治疗或预防手

段的药品和防治严重危及生命的疾病且具有明显临床

优势的药品。《临床急需境外新药名单》是我国为了加快

临床急需境外新药在境内上市而发布的药品名单，被纳

入《临床急需境外新药名单》的品种可按照《临床急需境

外新药审评审批工作程序》提交相关资料，直接提出上

市申请，国家药品监督管理局药品审评中心（Center For 

Drug Evaluation，CDE）会建立专门的通道加快审评，进

而更好地满足我国患者的用药需求[1]。自 2018年 11月

CDE 发布《第一批临床急需境外新药名单》起，到 2022

年 5月已发布了 3批《临床急需境外新药名单》，累计纳
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入73个品种。但是这73个品种在我国境内的上市情况

如何，短缺监测是否到位，与各类药品目录的衔接是否

密切，目前尚未有相关研究报道。本文首先回顾3批《临

床急需境外新药名单》的发布过程，然后对纳入《临床急

需境外新药名单》的药品进行品种特点分析，并从药品

的境内上市情况、短缺监测、纳入医保和鼓励仿制等角

度分析品种属性，为进一步建立健全临床急需境外新药

的短缺监测制度、统筹医保支付、完善配套激励机制等

提供参考。

1　我国《临床急需境外新药名单》的发布过程

回顾我国《临床急需境外新药名单》的发布过程，大

致可分为 3个阶段：一是孕育阶段。2018年 4月召开的

国务院常务会议通过了对进口抗癌药实施零关税并鼓

励境外新药进口的决定。二是准备阶段。2018年4月，

国家药品监督管理局发布了《关于进口化学药品通关检

验有关事项的公告》[2]，取消非首次进口化学原料药及制

剂口岸检验；同年5月，国家药品监督管理局发布了《关

于优化药品注册审评审批有关事宜的公告》[3]，简化境外

上市新药审评审批程序；同年10月，国家药品监督管理

局又发布了《关于临床急需境外新药审评审批相关事宜

的公告》[4]，加快临床急需的境外上市新药在我国境内审

评审批。三是实施阶段。2018 年 11 月、2019 年 5 月、

2020年 11月，国家药品监督管理局分别发布了 3批《临

床急需境外新药名单》。2022年 3月，国家卫生健康委

员会还发布了《临床急需药品临时进口工作方案》，以满

足我国患者对于国内无注册上市、无企业生产或短时期

内无法恢复生产的少量境外已上市的临床急需药品的

用药需求。我国《临床急需境外新药名单》的发布过程

见表1。

2　临床急需境外新药的品种特点与属性

2.1　临床急需境外新药的品种特点

在治疗领域方面，3批临床急需境外新药的治疗领

域相对集中于内分泌和代谢病、肿瘤、皮肤疾病，这3个

治疗领域的品种占到了品种总量的 45.21%（表 2）。具

体来看，第一批临床急需境外新药中治疗肿瘤的品种数

量最多，有8种，包括地诺单抗、维莫德吉和地努妥昔单

抗等；此外，治疗免疫系统疾病、内分泌和代谢病、皮肤

疾病以及心脑血管疾病的品种也纳入较多，总共有 20

种。相比第一批临床急需境外新药品种数量多、类型丰

富的特点，第二批临床急需境外新药的类型更为集中，

有9个品种集中于治疗内分泌和代谢病，且均为孤儿药，

如布罗索尤单抗、拉罗尼酶和美卡舍明等。第三批临床

急需境外新药的品种数量较少，治疗领域相对集中于血

液系统疾病，如卡拉西单抗、吉瑞替尼和依维替尼。在

临床价值方面，有学者对3批临床急需境外新药中的孤

儿药和抗肿瘤药进行了研究，发现3批临床急需境外新

药中多数为孤儿药（孤儿药数量/总数分别为 21/40、17/

26、2/7），切实提高了我国罕见病患者用药的可及性；此

外，《临床急需境外新药名单》的发布进一步加速了境外

抗肿瘤新药在国内上市，我国逐步实现从“滞后进口”到

“同步上市”的过渡[5―6]。在短缺监测方面，本文将3批临

床急需境外新药与《国家短缺药品清单》和《临床必需易

短缺药品重点监测清单》的纳入品种进行对照，发现3批

临床急需境外新药均未被纳入到《国家短缺药品清单》

和《临床必需易短缺药品重点监测清单》中，说明我国临

床急需境外新药的短缺监测制度还有待建立健全。

2.2　临床急需境外新药的品种属性

2.2.1　境内上市情况分析　根据《临床急需境外新药审

评审批工作程序》的规定，CDE 会对临床急需境外新药

建立专门的通道开展审评，对其中的罕见病治疗药品，

CDE 在受理后 3 个月内完成技术审评；对其他境外新

表1　我国《临床急需境外新药名单》的发布过程

阶段
孕育阶段

准备阶段

实施阶段

年份
2018

2018

2018

2018

2018

2019

2019

2020

2020

会议/文件名
国务院常务会议

《关于进口化学药品通关检验有关
事项的公告》

《关于优化药品注册审评审批有关
事宜的公告》

《关于临床急需境外新药审评审批
相关事宜的公告》

《关于发布第一批临床急需境外新
药名单的通知》

《关于第二批临床急需境外新药的
公示》

《关于发布第二批临床急需境外新
药名单的通知》

《关于第三批临床急需境外新药的
公示》

《关于发布第三批临床急需境外新
药名单的通知》

内容和意义
以加快进口抗癌药、减轻癌症患者药费负担并有更多
用药选择为重点
首次规定对非首次进口化学原料药及制剂不进行逐批
强制检验，释放出加快进口新药的信号
首次规定可以提交境外取得的临床试验数据直接申报
药品上市注册申请，加快了境外新药审评审批速度
首次明确提出优先审评审批临床急需境外上市新药以
加快国内上市
将 40 个品种正式纳入《第一批临床急需境外新药名
单》

拟将 30 个品种纳入《第二批临床急需境外新药名单》

将 26 个品种正式纳入《第二批临床急需境外新药名
单》（调出了公示品种中的拉尼米韦辛酸酯、巴洛沙韦、

阿莫罗布单抗、环孢素 4 个品种）

拟将 7 个品种纳入《第三批临床急需境外新药名单》

将 7 个公示品种正式纳入《第三批临床急需境外新药
名单》

表2　3 批临床急需境外新药的治疗领域及数量分布

情况

治疗领域

免疫系统疾病
内分泌和代谢病
呼吸系统疾病
皮肤疾病
肿瘤
消化系统疾病
心脑血管疾病
血液系统疾病
神经系统疾病
肌肉骨骼系统疾病
眼部疾病
感染性疾病
高钾血症

第一批临床急需境外
新药的品种数/个

5

5

1

5

8

1

5

1

2

2

2

3

0

第二批临床急需境外
新药的品种数/个

0

9

3

3

2

1

0

1

3

0

1

2

1

第三批临床急需境外
新药的品种数/个

0

1

0

0

0

0

0

3

1

0

1

1

0
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药，CDE 在受理后6个月内完成技术审评。这进一步加

快了3批临床急需境外新药的上市速度[4]。截至2022年

5月，纳入《临床急需境外新药名单》中的73个品种中有

50个品种（占比 68.49%）已上市，其中第一批临床急需

境外新药有25个、第二批临床急需境外新药有20个、第

三批临床急需境外新药有 5个；8个品种（占比 10.96%）

正在申请上市，其中第一批临床急需境外新药有6个、第

二批临床急需境外新药有2个；15个品种（占比20.55%）

未开展申请，其中第一批临床急需境外新药有9个、第二

批临床急需境外新药有4个、第三批临床急需境外新药

有2个。3批临床急需境外新药在我国境内的上市情况

见表3。

2.2.2　纳入医保情况分析　截至 2022年 5月，3批临床

急需境外新药中有26个品种（占比35.62%）已经被纳入

《国家基本医疗保险、工伤保险和生育保险药品目录

（2021年）》（以下简称《2021年医保目录》），分别涉及第

一批、第二批、第三批临床急需境外新药的13、11、2个品

种，3批临床急需境外新药的纳入医保情况见表4。由表

4可见，目前 3批临床急需境外新药已经有相当一部分

被纳入了医保，切实降低了患者的用药负担。但值得注

意的是，临床急需境外新药不再作为一类固定的药品被

纳入《2021年国家医保药品目录调整工作方案》（以下简

称《2021年工作方案》）和《2022年国家基本医疗保险、工

伤保险和生育保险药品目录调整工作方案》（以下简称

《2022年工作方案》）规定的医保药品调整范围，这可能

是因为临床急需境外新药通常价格高昂，“保基本”的医

保基金支付压力较大。

2.2.3　鼓励仿制情况分析　目前我国 3批《临床急需境

外新药名单》与2批《鼓励仿制药品目录》之间的匹配度

不高，仅有治疗戈谢病的依利格鲁司他、治疗遗传性血

管性水肿的艾替班特、治疗肺动脉高压的波生坦和治疗

癫痫的氨己烯酸4个药品同时被纳入了《临床急需境外

新药名单》和《鼓励仿制药品目录》中，并且这4个品种治

疗的疾病均为《第一批罕见病目录》认定的罕见病，具有

特殊临床价值。目前这4个药品中仅剩依利格鲁司他还

未在我国境内上市，根据新3类仿制药“仿制境外已上市

但境内未上市原研药品”的定义，依利格鲁司他仿制药

属于新3类仿制药，适用《境外已上市境内未上市药品临

床技术要求》关于“仿制药”的规定，该技术要求为我国

仿制临床急需境外新药提供了更明确的临床试验和研

究数据规定[7]。

3　《临床急需境外新药名单》落实过程中存在的

问题
3.1　临床急需境外新药的短缺监测制度有待建立健全

根据《国家短缺药品清单管理办法（试行）》（以下简

称《管理办法》）可知，临床必需易短缺药品是经我国药

品监督管理部门批准上市，临床必需且不可替代或者不

可完全替代，供应来源少，存在供给短缺风险的药品。

临床急需境外新药在我国境内上市后显然属于临床必

需易短缺药品，但是目前这3批临床急需境外新药尚未

被很好地纳入到我国短缺药品监测体系中。《药品管理

法》第九十四条和第九十五条明确提出，国家应建立药

品供求监测体系，实行短缺药品清单管理制度。目前我

国短缺药品监测会商联动机制主要包括原国家卫生计

生委员会、国家发展和改革委员会、工业和信息化部、财

政部、人力资源和社会保障部、商务部、国务院国有资产

监督管理委员会、国家市场监督管理总局和国家药品监

督管理局 9大部门，部门间尚需协同与整合[8]。如国家

药品监督管理局发布的3批临床急需境外新药均未被纳

入到国家卫生健康委员会发布的《国家短缺药品清单》

和《临床必需易短缺药品重点监测清单》中，这说明不同

部门发布的药品清单可能存在衔接不畅的问题。除此

之外，由于我国在药品短缺监测领域起步较晚，经验相

对不足，因此药品短缺监测制度在实施过程中存在一些

问题：在药品短缺信息收集方面，我国主要依靠各地医

疗机构收集并逐级上报，但由于医疗机构上报者对“短

缺”的理解不同，增加了药品短缺信息处理部门核查“短

缺”信息真实性的难度，导致药品短缺信息收集存在一

定的滞后性；在药品短缺信息公开方面，目前我国对于

地方医疗机构上报药品短缺信息后是否需要进一步公

开无统一规定，仅有部分省份会定期公开发布该省份的

药品短缺清单，导致药企无法及时掌握我国药品短缺现

状并及时调整产能[9]。在尚无可实现临床急需境外新药

可及性的制度保障下，临床急需境外新药存在供应短

缺、费用负担重、流通差等固有弊端[10]。国家对于临床

急需境外新药短缺监测的缺位可能会使得患者断药后

通过代购途径自行转向境外购买，这容易引发法律纠

纷，导致出现“救命药困局”。因此，我国针对临床急需

境外新药的短缺监测制度还有待进一步建立健全。

3.2　临床急需境外新药与医保的联动减弱

《2020年国家医保药品目录调整工作方案》（以下简

称《2020年工作方案》）明确将获批上市的临床急需境外

新药纳入调整范围，这使得前2批临床急需境外新药被

纳入医保的品种数量较多，品种比例分别为 32.50% 和

表3　3批临床急需境外新药在我国境内的上市情况

批次

第一批临床急需境外新药
第二批临床急需境外新药
第三批临床急需境外新药

已上市
品种数/个

25

20

  5

占比/%
62.50

76.92

71.43

正在申请上市
品种数/个

6

2

0

占比/%
15.00

7.69

0   

未开展申请
品种数/个

9

4

2

占比/%
22.50

15.38

28.57

表4　3批临床急需境外新药的纳入医保情况

批次

第一批临床急需境外新药
第二批临床急需境外新药
第三批临床急需境外新药

纳入医保
品种数/个

13

11

  2

占比/%
32.50

42.31

28.57

未纳入医保
品种数/个

27

15

  5

占比/%
67.50

57.69

71.43
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42.31%。《2021年工作方案》不再将临床急需境外新药作

为一类固定的药品纳入调整范围，而是将在《鼓励仿制

药品目录》内或在《鼓励研发申报儿童药品清单》内的已

上市药品和已上市罕见病药品纳入调整范围。目前3批

临床急需境外新药中有26个品种在《2022年工作方案》

调整范围内，其中有13个品种还没有被纳入《2021年医

保目录》。根据国家医疗保障局对于《2021年工作方案》

和《2022年工作方案》的解读——“坚持保障基本，尽力

而为、量力而行，把提高保障水平建立在经济和财力可

持续增长的基础上”可知，为控制医保费用过快增长，国

家医疗保障局在一定程度上限制了价格较高的临床急

需境外新药被纳入医保，导致第三批临床急需境外新药

被纳入医保的品种比例仅为 28.57%。为应对利润急剧

下降的“专利悬崖”现象，原研企业通常会在专利到期前

通过“以量换价”的形式推动药品被纳入医保。如《第三

批临床急需境外新药名单》中的玛巴洛沙韦片和环孢素

滴眼液，被纳入医保后虽然其价格降幅分别达 55.00%

和72.47%，但是其医院端销售额增幅分别达180.32% 和

323.22%，市场份额得以巩固和扩大。因此，临床急需境

外新药与医保联动的减弱实质上限制了原研企业通过

“以价换量”达到市场推广的目的，不利于新药研发环境

的改善。

3.3　鼓励仿制临床急需境外新药的力度不足

目前3批《临床急需境外新药名单》中有4个品种被

纳入了《鼓励仿制药品目录》，并且这4个品种均为孤儿

药。我国鼓励孤儿药的仿制力度较大主要有以下两个

方面的原因：一方面是因为当前国内有关孤儿药研发的

补偿激励机制以及政策法规尚不完善，我国的孤儿药供

给现状与发达国家相比尚有差距，国内孤儿药短缺问题

严重[11]；另一方面是因为孤儿药市场需求较大、商业潜

力十足、对临床研究的要求低、未来前景明朗，并且国外

可借鉴的孤儿药政策相对成熟[12]。目前我国根据3个标

准（满足其一即可）判断一个品种是否可以被纳入《鼓励

仿制药品目录》：一是专利到期或专利即将到期，尚没有

提出注册申请；二是临床供应短缺（竞争不充分）；三是

企业主动申报。查询美国 FDA 橙皮书（FDA Orange 

Book）数据库可知，依利格鲁司他、艾替班特、波生坦和

氨己烯酸的专利均已到期或即将到期[13]，结合这 4个品

种临床供应短缺（竞争不充分）的特点，已经可满足上述

3个标准中的 2个，因此被纳入《鼓励仿制药品目录》就

顺理成章。但是3批《临床急需境外新药名单》中仅有4

个品种被纳入《鼓励仿制药品目录》，数量偏少，且部分

符合标准的品种也尚未纳入。如盐酸芬戈莫德的专利

已于2019年到期，司来帕格、乌司奴单抗、阿达木单抗的

专利也将于 2023年到期，这些品种亦符合被纳入《鼓励

仿制药品目录》的条件，但实际上却未被纳入。除此之

外，鼓励仿制药的审评审批速度也需进一步加快，根据

《药品上市许可优先审评审批工作程序（试行）》关于药

品可以申请优先审评审批的规定，仿制药申请不在“适

用范围”内。若临床急需境外新药的仿制药想要进入优

先审评审批程序，只能通过 “适用范围”的第六条——

“国家药品监督管理局规定其他优先审评审批的情形”

单独“开政策口子”进行申报，效率较低且较为滞后。

4　优化完善《临床急需境外新药名单》的对策建议

4.1　加强临床急需境外新药短缺监测的部门协同联动

国家卫生健康委员会和国家药品监督管理局是临

床急需境外新药短缺监测的主要主体。两部门虽然各

司其职，但是在临床急需境外新药监管平台的建设维

护、监测数据的处理、预警信息的公布、不同药品清单的

联动和全环节短缺监测流程的构建等方面仍有协同联

动的空间。国家卫生健康委员会和国家药品监督管理

局可以牵头探索建立9大部门共享的药品短缺信息综合

管理平台，引导《临床急需境外新药名单》涉及的不同利

益相关者及时提供药品短缺信息，及时掌握临床急需境

外新药短缺的紧急程度、短缺类型、危害程度、波及范围

等，在各自职责范围内协商解决方案，如加快审评审批、

鼓励研发仿制、申请临时进口、及时公开药品短缺信息

等，以拓宽临床急需境外新药的“短缺预警”范围和“供

应保障”渠道，推动《国家短缺药品清单》《临床必需易短

缺药品重点监测清单》《临床急需境外新药名单》的协同

联动，进一步提高我国临床急需境外新药的供应保障

能力。

4.2　建立以临床价值为导向的医保支付体系

《2020年工作方案》明确将临床急需境外新药纳入

医保调整范围，是少有的直接将药品清单纳入医保调整

范围的规定，但该工作方案仅维持了1年，没有成为常态

化举措。针对临床急需境外新药价格高昂和医保基金

支付压力较大的问题，笔者认为应当建立以临床价值为

导向的医保支付体系，在有限的医保基金内充分发挥临

床急需境外新药的实际疗效：一是动态调整医保报销比

例，按照临床急需境外新药的实际疗效动态调整医保报

销比例，在医保支付能力范围内确定支付标准。二是建

立阶梯价格谈判机制，对于全球新药和与现有最优治疗

方案对照开展头对头试验，且试验结果为优效的药品可

以参照国际上人均收入水平相近国家的同品种价格，按

照合理比例确定价格并给予较长的价格保障期限[14]。

三是引入先行谈判程序，对于具有较大临床价值的新药

可以独立于常规医保谈判程序先行开展谈判，若先行谈

判成功可直接纳入医保，若谈判失败可被授予二次机会

继续参加常规医保谈判[15]。四是探索以医疗服务价值

为基础的支付方式，目前全球的医疗费用支付者均开始

利用疗效数据支付费用，医疗服务价值逐渐成为医保报

销的主要标准[16]。
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4.3　完善鼓励仿制临床急需境外新药的配套激励机制

针对我国鼓励仿制临床急需境外新药力度不足的

问题，笔者提出以下完善鼓励仿制临床急需境外新药的

配套激励机制建议：第一，应当加快鼓励仿制药的审评

审批速度，赋予临床急需境外新药的仿制药优先审评审

批资格，将其纳入《药品上市许可优先审评审批工作程

序（试行）》优先审评审批的“适用范围”，作为一类固定

的优先审评审批药品。第二，应当进一步完善“首仿市

场独占期”制度。《药品专利纠纷早期解决机制实施办法

（试行）》第十一条规定：“对首个挑战专利成功并首个获

批上市的化学仿制药，给予市场独占期”。该要求对于

我国仿制药来说条件较为苛刻，难以满足2个“首个”要

求[17]。我国可以探索符合临床急需境外新药特点的“首

仿市场独占期”制度，给予经认定的、企业申请的、市场

竞争不足的临床急需境外新药的仿制药市场独占期，以

加大对仿制临床急需境外新药的政策激励力度，也可以

借鉴美国的简化新药申请（Abbreviated New Drug Appli‐

cation，ANDA）制度，允许仿制药通过比原研药耗时更

短、成本更低的途径批准上市，并且允许仿制药企在原

研药仍处于专利保护期时就开始研发仿制药[18]。第三，

我国也应当注重“首仿市场独占期”制度下的反垄断审

查。对此，可以借鉴美国 FDA 实施的《药物竞争行动计

划》[19]，包括简化 ANDA 审查流程，加强复杂仿制药的开

发和审查（如 Pre-ANDA 会议），减少延缓和阻碍仿制药

批准的程序（如事先补漏机制），使临床急需境外新药的

仿制药更有效地推向市场。

5　结语
《临床急需境外新药名单》的发布对于满足患者用

药需求，提高全民健康水平，推进“健康中国”战略具有

重要意义。但是《临床急需境外新药名单》在落实过程

中还存在一些不足，如临床急需境外新药的短缺监测制

度有待建立健全，与医保的联动减弱，鼓励仿制力度不

足等。我国应进一步加强临床急需境外新药短缺监测

的部门协同联动，建立以临床价值为导向的医保支付体

系，完善鼓励仿制临床急需境外新药的配套激励机制，

着力健全完善药品供应保障制度，不断提升药学服务能

力和水平。
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