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临床价值导向，创新驱动行业价值成长 
事件 

 11 月 19 日，CDE 发布《以临床价值为导向的抗肿瘤药物临床研发指导
原则》，与征求意见稿相比没有方向上的变化，在内容表达上更加细
化。 

简评 

 指导原则以临床价值为导向，以患者为核心的研发理念，为促进抗肿瘤
药物科学有序地开发提供了参考：①对照药应该选择临床实践中被广泛
应用的最佳治疗方式/药物；②样本量比例应兼顾科学性和试验效率，以
及对受试者疗效的维护；③单臂试验适用于治疗严重危及生命且缺乏有
效标准治疗手段的难治疾病或罕见疾病，并且在早期探索中初步显示突
出疗效的单药治疗；④试验人群尽可能接近临床实践中患者的特点和组
成；⑤总生存期 OS是反映生存获益的临床终点，选择 PFS等替代终点
作为主要临床终点时，应该确认和证明替代终点与肿瘤患者的生存获益
是明确相关的；⑥患者报告结局（PRO）可以反映患者治疗体验、生活
质量等方面信息，鼓励在研发初期即考虑应用；⑦建议建立临床试验数
据监察委员会，进行事先制定的中期分析。 

 规范化导向，患者受益提升，促进国内医药创新长期有序持续发展：指
导原则强调了以患者需求确定研发立题和体现患者需求的临床试验设计
两方面内容。对探索研究阶段、关键研究阶段的临床试验设计提出了细
致的建议，有利于肿瘤药物临床试验的进一步高质量、规范化、差异化
的展开，并在各个环节最大程度的使患者获益。 

 医保政策回暖，同质化竞争预期减弱，看好国内头部创新药企：预计该
政策利好头部创新药企，特别是研发进展靠前、产品管线较多的企业。
本土创新药同质化竞争预期减弱，叠加前期医保政策趋势边际回暖，头
部创新药企本土盈利预期边际提升。 

 差异化创新和研发前置趋势，看好本土药物发现和临床前 CRO 龙头：
指导原则将进一步促进国内创新药研发市场的长期健康有序可持续发
展，促进本土差异化创新，加速研发创新前置。中国创新药企在经历过
一段时间的同质化布局之后，已经迎来了以差异化和前置化为主要特点
的第二波创新浪潮，看好本土药物发现和临床前 CRO 市场需求提振。 

 看好优质本土临床 CRO 龙头份额提升：看好中长期国内临床研发市场
规范化发展，提供科学化、规范化、高效、高质量临床试验服务的本土
临床 CRO 龙头将会获得更多市场份额。 

投资建议 

 看好头部创新药企，特别是拥有研发进展靠前产品管线较多的企业。恒
瑞医药、信达生物等。 

 看好药物发现和临床前 CRO 需求提升，特别是拥有定价能力及临床前
创新探索能力的龙头公司，昭衍新药（H 股）、药明康德等；看好优质
本土临床 CRO 供应商，泰格医药等。 

风险提示 

 新药研发失败风险，投融资低于预期风险，国内和海外市场竞争加剧风
险，医保谈判不及预期风险，行业监管政策风险等。 
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概览 

 2021 年 11 月 19 日，CDE 发布《以临床价值为导向的抗肿瘤药物临床研
发指导原则》。 

 《指导原则》从患者需求角度出发，对抗肿瘤药物的临床研发提出建议，
以指导药企在研发过程中，落实以临床价值为导向，以患者为核心的研发
理念，为促进抗肿瘤药物科学有序地开发提供参考。 

 以患者为核心的研发理念应该贯穿于药物研发的始终。从抗肿瘤药的研发
立题之初，就应该以患者的需求为研发导向，在早期临床试验设计和关键
临床试验设计中，鼓励利用模型引导药物研发等科学工具，鼓励采用高效
的临床试验设计，预设研发决策阈值和必要的期中分析，以减少受试者的
无效暴露，保障受试者的权益，同时提高研发效率；此外，还应关注人群
的代表性，关注特殊人群用药开发，以期最大限度地满足临床实践中不同
类型人群的安全用药需求。 

 

以患者需求确定研发立题  

 以患者需求为导向，包括加强机制研究，提高精准化治疗，关注治疗需求
的动态变化，不断改善药物安全性，改善治疗体验和便利性等方面。 

 倾听患者声音，包括鼓励申请人在研发伊始，开展相关调研工作；鼓励开
展患者访谈，了解患者需求。例如，收集患者对疾病、对治疗的期望；疾
病的症状、体征，对机体功能的影响、对日常生活的影响；现有治疗所产
生的疗效、不良反应和相应负担；对于疾病或治疗可能带来的潜在影响或
结局；以及患者对获益风险的评价等。 

 

体现患者需求的临床试验设计 

探索研究阶段 

 关注安全性风险，特别是首次人体试验验（first in human，FIH）通常风险
较高，且存在较高的不可预知性，因此在临床试验中，受试者的安全性始
终是首要关注的事项和重要的评价内容；应该始终把受试者安全放在第一
位，保持识别风险的警惕性。 

 早期临床试验 

 鼓励采用灵活的试验设计，包括多重扩展队列试验设计探索不同瘤种、
不同人群（例如，儿童或老年患者或器官功能损伤患者）中评估药物
安全合理的剂量，或同时对多个剂量或给药方案进行评估；以及采用
适应性设计（adaptive design，AD），尽可能快地将受试者分配到安
全有效的剂量组，使受试者最大程度获益。 

 选择合适的受试者，首先是推荐 FIH 试验首先在非临床研究中已经观
察到对试验药物具有治疗应答的瘤种中进行；对于靶点非常明确的药
物，建议在早期研究中，仅入组存在该靶点的患者，在未获得疗效信
号的情况下，暂不建议入组不存在该靶点的患者。 

 在剂量递增阶段，患者往往无法接受到充分、有效的治疗。因此，应
该尽可能减少受试者的无效暴露。在初步明确 II 期推荐剂量（RP2D），
或确保较高剂量安全性时，在预判受试者可耐受的前提下，可以将早
期接受低剂量治疗的受试者，调整接受 RP2D 剂量，或安全的高剂量
治疗。 

 概念验证临床 

 采用富集策略，精准定位目标人群。同时，应兼顾其他未能被“富集”
人群的治疗需求，在富集人群中的临床试验成功后，应基于科学开展
临床试验，合理地扩大治疗人群范围。 
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 合理剂量的确定，鼓励采用科学工具，如模型引导的药物开发
（MIDD），用尽可能少的肿瘤受试者完成研究目的，最大限度地降低
肿瘤患者接受无效剂量、非充足剂量治疗的可能性。 

 联合用药析因分析也是概念验证的一部分，应该特别关注联合治疗是
否可协同增效，选择确实可为患者带来临床获益的联合方案进行开发；
避免盲目地开展联合用药研究，尽量减少患者暴露于风险获益不确定
的联合治疗中。 

 研发决策的制定，有必要在方案中事先规定试验中止标准，及早发现
信号，做出继续研发或终止研发的决策。 

 关注特殊人群用药相关问题，包括儿童肿瘤患者、老年患者、肝功能
损害、肾功能损害的患者等，鼓励针对性的研究开发相应的剂型、剂
量。 

 

关键研究阶段 

 选择合适的试验设计 

 随机对照试验中，对照药物的选择此应该尽量为受试者提供临床实践
中被广泛应用的最佳治疗方式/药物。在设置样本量比例时，兼顾科学
性和试验效率的同时，应该充分考虑对受试者疗效的维护，如果早期
临床试验已经显示出试验药物优于安慰剂/阳性对照药，为了使更多患
者接受到潜在的更优治疗，可以考虑用 2:1 的分配比例。 

 单臂临床试验，原则上适用于治疗严重危及生命且缺乏有效标准治疗
手段的难治疾病或罕见疾病，并在早期探索性研究中初步显示突出疗
效的单药治疗。 

 真实世界研究更接近于患者的真实疾病状态和临床实践；同时可对更
广泛的患者人群进行研究分析，可以充分考察不同患者亚组的治疗获
益和风险，进而获得真实世界证据以支持更精准的目标人群定位。对
于患者而言，真实世界研究也将大大减少参与临床试验所带来的负担。  

 设计临床试验入排标准以及入组受试者时，在考虑受试者安全性的同时，
还需兼顾受试者是否可以代表广大患者的特征。入组的受试者应该尽可能
接近临床实践中患者的特点和组成，使临床试验的结果和经验，可以在临
床实践环境中推广应用，有效地指导临床实践中患者的用药。 

 临床终点的选择应当与研发立题相呼应，当计划以替代终点作为主要终点
时，首先应该确认和证明所采用的替代终点，与该瘤种患者的生存获益是
明确相关的，避免患者延长生存时间的根本获益受损。同时，鼓励探索患
者报告结局（patient reported outcome，PRO）指标作为次要终点或探索
性终点，全面反映的患者治疗体验和临床获益，以及抗肿瘤治疗对肿瘤患
者生活质量的影响。 

 预设合理的期中分析，对于受试者而言，提早终止风险过高和无效/低效的
试验治疗，将降低患者的安全风险，尽早结束不必要的无效/低效治疗，从
而有机会接受获益风险更为明确的治疗。另一方面，提前终止已经达到预
设优效结果的试验，可以缩短药物上市时间，及早满足患者对有效药物可
及性的需求。 

 

减少受试者负担 

 在研究设计时，对于随访时间和地点，应进行合理规划，既要满足必要的
信息收集，同时还应该尽量减少受试者及其家庭的负担和不便。 

 考虑加入去中心化临床试验（Decentralized Clinical Trials，DCT）的设计
元素，开展远程医疗随访和监测，将受试者参与研究的障碍最小化， 
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看好头部及差异化创新药企 

 肿瘤是目前人类面临的最大的医疗卫生问题之一。癌症具有死亡率高、预
后差、治疗费用昂贵的特点，是目前最急需解决的人类医疗卫生问题之一。
受生活方式变迁、环境恶化及社会压力增大等各种客观因素的影响，预计
全球肿瘤年新增患者人数将从 2020 年的 1929 万人增加到 2025 年的 2162
万人，复合年增长率为 2.3%。预计 2030 年全球新发肿瘤患者人数将达到
2404 万人 

 中国新发肿瘤患者人数的增长率预计会超过全球同期水平，中国癌症新发
病例数在 2020 年达到了 457 万人，预计 2025 年将增加到 520 万人，符
合年增长率为 2.6%，预计 2030 年中国新发肿瘤患者人数将达到 581 万人。 

图表 1：全球肿瘤每年新发患者人数（万人）  图表 2：中国肿瘤每年新发患者人数（万人） 

 

 

 
来源：GLOBOCAN，国金证券研究所  来源：GLOBOCAN，国金证券研究所 

 

 面对庞大的肿瘤市场，伴随着政策的鼓励和海归工程师的红利，近年来肿
瘤创新药立项的数量不断增多，同靶点存在大量研究，难免造成研发资源
浪费、项目结果同质化明显的现象。 

图表 3：国内登记临床试验的前 10 位靶点 

 
来源：CDE，国金证券研究所 
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 本次指导原则的下发，长远来看对于国内创新药发展是有利的。一方面减
少不必要的研发资源浪费和潜在的研发失败风险，另一方面推动创新药物
研发往高质量、规范化、差异化的方向发展。 

 在新指导原则的指引下，只有真正拥有创新技术和研发能力的企业才能长
远持久的发展，行业资源和人才都会逐渐聚集到头部创新企业和差异化创
新药企，从而实现更好的药物开发和更深的挖掘。 

 此外，高质量研发也有利于国内创新药企与国际接轨，无论是对直接以中
国临床申报海外上市，还是对在海外患者人群中重复出中国临床的优效结
果，都更加有利。 

 

差异化及创新前置化趋势，看好本土药物发现+临床前 CRO 需求提

升，及临床 CRO 龙头份额提升 

 本次 CDE政策将进一步促进国内创新药研发市场的长期有序发展，以临床
价值为导向，解决临床未满足之需求，鼓励真正创新，是自 2015 年以来
监管机构和药企的共同目标，看好国内医药创新整体环境，促进本土差异
化创新，加速研发创新前置（ Industry innovation→Acdemic-Industry 
Innovation）。中国创新药企在经历过一段时间的同质化布局之后，已经迎
来了以差异化和前置化为主要特点的第二波创新浪潮。 

 CDE 指导原则的出台将会进一步引导和规范国内的临床研发环境，促进创
新药企的高质量成长，同时新政也将提升本土创新药企对创新速度、创新
质量的要求，我们预计药物发现和临床前阶段差异化研发需求将获得持续
提振。我们看好特拥有定价能力及临床前创新探索能力的龙头公司，如昭
衍新药（H）、药明康德等。  

 看好临床 CRO 龙头份额提升：看好中长期国内临床研发市场规范化发展，
提供科学化、规范化、高效、高质量临床试验服务的本土临床 CRO 龙头
将会获得更多市场份额。 
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投资逻辑 

 指导原则以临床价值为导向，以患者为核心的研发理念，为促进抗肿瘤药
物科学有序地开发提供了参考：①对照药应该选择临床实践中被广泛应用
的最佳治疗方式/药物；②样本量比例应兼顾科学性和试验效率，以及对受
试者疗效的维护；③单臂试验适用于治疗严重危及生命且缺乏有效标准治
疗手段的难治疾病或罕见疾病，并且在早期探索中初步显示突出疗效的单
药治疗；④试验人群尽可能接近临床实践中患者的特点和组成；⑤总生存
期 OS 是反映生存获益的临床终点，选择 PFS 等替代终点作为主要临床终
点时，应该确认和证明替代终点与肿瘤患者的生存获益是明确相关的；⑥
患者报告结局（PRO）可以反映患者治疗体验、生活质量等方面信息，鼓
励在研发初期即考虑应用；⑦建议建立临床试验数据监察委员会，进行事
先制定的中期分析。 

 规范化导向，患者受益提升，促进国内医药创新长期有序持续发展：指导
原则强调了以患者需求确定研发立题和体现患者需求的临床试验设计两方
面内容。对探索研究阶段、关键研究阶段的临床试验设计提出了细致的建
议，有利于肿瘤药物临床试验的进一步高质量、规范化、差异化的展开，
并在各个环节最大程度的使患者获益。 

 医保政策回暖，同质化竞争预期减弱，看好国内头部创新药企：预计该政
策利好头部创新药企，特别是研发进展靠前、产品管线较多的企业。本土
创新药同质化竞争预期减弱，叠加前期医保政策趋势边际回暖，头部创新
药企本土盈利预期边际提升。 

 差异化创新和研发前置趋势，看好本土药物发现和临床前 CRO 龙头：本
次 CDE政策将进一步促进国内创新药研发市场的长期有序发展，看好国内
医药创新整体环境，促进本土差异化创新，加速研发创新前置（Industry 
innovation→Acdemic-Industry Innovation）。中国创新药企在经历过一段
时间的同质化布局之后，已经迎来了以差异化和前置化为主要特点的第二
波创新浪潮。CDE 指导原则的出台将会进一步引导和规范国内的临床研发
环境，促进创新药企的高质量成长，看好本土药物发现和临床前 CRO 市
场。 

 看好临床 CRO 龙头份额提升：看好中长期国内临床研发市场规范化发展，
提供科学化、规范化、高效、高质量临床试验服务的本土临床 CRO 龙头
将会获得更多市场份额。 

 

投资建议 

 看好头部创新药企，特别是拥有研发进展靠前产品管线较多的企业。恒瑞
医药、信达生物、君实生物、百济神州、贝达药业等。 

 看好差异化创新药企，荣昌生物、康方生物、腾盛博药，开拓药业等。 

 看好药物发现和临床前 CRO 龙头企业，昭衍新药(H）、药明康德等。 

 看好临床 CRO 板块龙头企业泰格医药等。 

 

风险提示 

 新药研发失败风险，投融资低于预期风险，国内和海外市场竞争加剧风险，
医保谈判不及预期风险，行业监管政策风险等。 
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公司投资评级的说明： 

买入：预期未来 6－12 个月内上涨幅度在 15%以上； 
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中性：预期未来 6－12 个月内变动幅度在 -5%－5%； 

减持：预期未来 6－12 个月内下跌幅度在 5%以上。 

 

 

 

 

 

行业投资评级的说明： 

买入：预期未来 3－6 个月内该行业上涨幅度超过大盘在 15%以上； 
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