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盘点 2021：近 10 年世界新药研发与药品供求关系发展*

刘昌孝

（天津药物研究院· 释药技术与药代动力学国家重点实验室·天津市药品监管科学研究会，天津 300462）
摘要：目的 回顾分析 2021年世界创新药物发展情况并展望未来。方法 梳理总结 2021年美国、欧盟和日本三大医药板块的新药成

绩和研发特点，比较近 10年批准上市的新分子实体和生物大分子药物的数量；从世界“创新药 -仿制药 -非处方药 -特殊药”结构

格局分析仿制药、临床需求与快速通道审批新药的发展现状与挑战。结果与结论 近两年，新冠肺炎疫情的持续，给世界经济带来重

大影响，全球医药市场竞争愈加激烈，企业对新药研发投入不断增加，创新药研发将出现新的市场机会。近 10年，批准上市的新分子

实体药物的数量明显高于生物大分子药物。仿制药发展是世界合理的药物结构格局未发生变化，虽然创新药是体现国家创新能力的

主体，但仿制药仍是世界民生需求的主体。展望医药创新发展，未来 5年发展的基本格局不会发生明显改变，创新投入居高不下与回

报率逐年降低的现象难以改变；必须重视药物研发路径的创新发展；必须认识新药研发复杂而漫长的过程中，需要引入商业市场机

制，而商业市场发展的实现需要遵从临床需求；必须下大力气重视创新临床路径，降低临床投资成本，迫切需要使用人工智能（AI）等

创新技术来改进新药研发过程；为满足民生需求，各国政府要从国际战略高度提高认识，推进仿制药健康发展。
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Review 2021：Development of World′s Innovative Drugs R＆D and Drug Supply - Demand
Relationship in Recent Ten Years

LIU Changxiao
（Tianjin Institute of Pharmaceutical Research · State Key Laboratory of Drug Release Technology and Pharmacokinetics · Tianjin Research Society

for Drug Regulatory Science，Tianjin，China 300462）

AbstractAbstract：：Objective To review and analyze the development of the world's innovative drugs in 2021 and to look forward to the
future. Methods The achievements and research and development （R & D） characteristics of new drugs in the three
pharmaceutical sectors in the USA，the European Union and Japan in 2021 were summarized，and the number of new molecular
entities（NMEs） and biological macromolecular drugs approved for listing in recent ten years were compared. The development status
and challenges of generic drugs，clinical needs，and fast track for approving new drugs were analyzed based on the world structural
pattern of "innovative drugs - generic drugs - OTC drugs - special drugs". Results and Conclusion In the past two years，the
continuous development of the coronavirus disease 2019（COVID - 19） epidemic has had a major impact on the world economy，
which led to increasingly fierce competition in the global pharmaceutical market. With the increasing investment of enterprises in
new drug R & D，new market opportunities will appear in innovative drug R & D. In recent ten years，the NMEs approved for
listing is significantly more than biological macromolecular drugs. The development of generic drugs is a reasonable drug structure
pattern in the world，and it has not changed. Although innovative drugs are the main body of national innovation ability，generic
drugs are still the main body of people's livelihood needs in the world. Looking forward to the development of pharmaceutical
innovation，the basic pattern of development will not change significantly in the next five years，and the phenomenon of high
investment in innovation and decreasing rate of return year by year is difficult to change. We must pay attention to the innovative
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近两年以来，新冠肺炎（COVID - 19）疫情暴发并

持续蔓延，新冠疫苗和抗病毒疗法受到了普遍关注，同

时其他各疾病领域的药物研发进展也并没有丝毫放

缓。随着全球医药市场竞争愈加激烈，企业对新药研发

投入不断增加，促进新的药物靶点及治疗方式不断被

发现和应用，创新药研发将出现新的市场机会，因此各

界对全球新药研发进展的关注愈发强烈。为此，主要梳

理了美国、欧盟和日本的新药发展成绩，介绍主要的突

破性进展；从临床失败的案例分析以临床需求为导向

的新药临床研发的重要性；回顾仿制药在世界医药格

局中的地位，分析其为世界提供安全、有效、经济、可及

药品及降低医疗成本的价值，还对处理药物供需关系

的影响因素进行了简要分析。

1 2021 年创新药物发展的主要成绩

1. 1 美国

根据年初Nature杂志对 2021年美国食品和药物管

理局（FDA）批准新药的盘点和 FDA网站公布的信

息［1 - 4］，年内批准了新分子实体（new molecular entities，
NMEs）36个，生物大分子药物 14个，总计 50个，其中

NMEs占72. 00%，生物大分子药物占28. 00%。

笔者收集并统计了 FDA 2011年至 2021年批准的

新药数量（见表 1），发现各年批准上市的NMEs和生物

大分子药物的数量和占比情况基本一致。这 11年的数

据显示，NMEs占主导地位（76. 09%），生物大分子药物

仅 占 23. 91%。FDA 的 生 物 制 品 评 估 和 研 究 中 心

（CBER）还批准了具有里程碑意义的 mRNA疫苗和

CAR - T细胞产品，但 CBER批准和应急使用授权

（EUA）未被包括在年度新药统计数据中。

生物药方面，CBER批准的疫苗是 2021年“批准”的

明星。尤其是辉瑞 / BioNTech公司的COVID - 19 mRNA
疫苗开创了先例。BioNTech公司于 2020年 1月开始研

发，3月与辉瑞公司达成合作，7月进行Ⅱ / Ⅲ期临床试

验，12月便提供了应急使用授权（EUA）的安全性和有

效性数据。在该计划启动仅 1. 5年后，于 2021年 8月获

得 FDA完全批准，这已经超越一般疫苗发现和开发的

平均时间10. 7年的水平。

2021年 FDA批准的 10个最引人注目的药物，被认

为是治疗获得新的突破，或是首个被批准用于某个适

应证而满足了医疗需求的药物，或是同类药物中首个

被批准用于某个适应证。包括：百健公司的 Aduhelm
（aducanumab），辉瑞和BioNTech公司的Comirnaty，辉瑞

公司的 Xalkori，Aurinia公司的 Lupkynis（voclosporin），

默克公司的 Tepmetko，基因泰克公司的Actemra，Chiesi
Global Rare Diseases公司的Ferriprox（deferiprone），艾伯

维公司的Qulipta，诺和诺德公司的Wegovy，武田公司的

Livtencity。2021年新药获批的一大亮点是，借助FDA快

速通道认定和 /或孤儿药认定的比例高达 80%，与 2020
年（占比68%）相比增加了12%。

癌症治疗获得新的突破方面，值得介绍的是 FDA
批准安进（Amgen）公司的KRAS - G12C抑制剂 sotorasib
上市，这是癌症治疗药物的一个里程碑。然而，尽管

sotorasib在突变非小细胞肺癌（NSCLC）患者中得到认

可，但还没有满足期望，目前正在评估其与其他药物联

合治疗各种癌症的疗效。

FDA 2021年批准的新药中，默沙东公司 first - in -
class缺氧诱导因子 - 2α（HIF - 2α）抑制剂，用于治疗

与VHL（一种与血管浸润性肿瘤相关的遗传性疾病）相

关肿瘤。对 VHL疾病生物学数十年的研究表明，HIF - 2α
是氧感应的关键驱动因素，为新型抗血管生成药物的

development of drug R & D pathways，recognize that commercial market mechanism needs to be introduced during the complex and
long process of new drug R & D while the realization of commercial market development needs to comply with clinical needs. We
must also pay attention to innovative clinical pathways and reduce clinical investment costs，and urgently need to use innovative
technologies such as artificial intelligence（AI） to improve the new drug R & D process. Governments should raise awareness from
the height of international strategy and promote the healthy development of generic drugs to meet the people's livelihood needs.
Key wordsKey words：：new drug development；people's livelihood needs；clinical orientation；generic drugs；research and development investment

表1 2011年至2021年美国FDA批准上市新药数量统计

Tab. 1 Number of new drugs approved by FDA from 2011 to
2021

年 份

2011
2012
2013
2014
2015
2016
2017
2018
2019
2020
2021
总计

年均数（个）

新分子实体（NMEs）［个（%）］

24（80. 00）
33（84. 62）
25（92. 59）
30（73. 17）
33（73. 33）
15（68. 18）
34（73. 91）
42（71. 19）
38（79. 17）
40（75. 47）
36（72. 00）
350（76. 09）
31. 8

生物大分子药物［个（%）］

6（20. 00）
6（15. 38）
2（7. 41）
11（26. 83）
12（26. 67）
7（31. 82）
12（26. 09）
17（28. 81）
10（20. 83）
13（24. 53）
14（28. 00）
110（23. 91）
9. 9

合计（个）

30
39
27
41
45
22
46
59
48
53
50
460
41. 7
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发展开辟了道路。武田公司的小分子激酶抑制剂mobo⁃
certinib，能够选择性靶向 exon 20突变的表皮生长因子

受体（EGFR）。FDA批准的 Livtencity，属“孤儿药”和突

破性疗法的NMEs，作为一种抗病毒药物，其针对并抑

制UL97蛋白激酶及其天然底物。Livtencity还获得了欧

盟的“孤儿药”认定。除 BMS公司开发的用于多发性骨

髓瘤的首款靶向B细胞成熟抗原（B cell maturation anti⁃
gen，BCMA，CD269）的 CAR - T细胞疗法外，FDA还批

准了基于靶向CD19的另外 5个CAR - T细胞疗法。BC⁃
MA在 B细胞表面表达，已成为抗体、双特异性药物、

ADC和细胞疗法的试验靶点。

葛兰素史克公司的 PD1单抗（dostarlimab）是 FDA
批准的第 100个抗体药物。其他 5个 PD1 / PDL1抗体有

望在 2022年获批准。基于检查点抑制剂的研发，已成为

“商业赞助商、临床试验和重复开发计划的蜂拥而来”

的促进药物开发合作形式。强生公司获批的新药

amivantamab，是靶向EGFR和MET的双特异性抗体，用

于 EGFR exon 20突变的NSCLC（这一类型癌症对小分

子EGFR抑制剂具有耐药性）。双抗目前占临床阶段抗

体治疗的近20%。

FDA 还 批 准 了 两 款 ADC 药 物 ，loncastuximab
tesirine是靶向 CD19的 ADC，用于治疗 B细胞淋巴瘤；

Seagen / Genmab公司的 tisotumab vedotin是靶向组织因

子的宫颈癌 ADC。2019年，阿斯利康公司获得 FDA 批

准的靶向人表皮生长因子受体 2（HER2）的 ADC
trastuzumab deruxtecan的临床数据表明，与抗体和之前

批准的ADC相比，新型ADC具有更好的疗效。

1. 2 欧盟

截至 2021年 12月 17日，欧洲药品管理局（EMA）已

批准 49个新药（新活性物质，new active substance），包

括全球首批上市的新药有 7个。其中，小分子药物 32个
（65. 31%），单克隆抗体药物 13个（26. 53%），新冠疫苗

2个（4. 08%），细胞和基因疗法（cell and gene therapy，
CGT）2个（4. 08%）［5］。

从企业新药获批上市数量来看，罗氏制药成为大

赢家，有 5个新药获批上市（包括与其他药企联合开发，

下同），数量最多，其次是阿斯利康公司（4个）、强生公

司（2个）、百时美施贵宝公司（2个）、再生元公司（2个）、

拜耳（1个）、GSK公司（1个）等。

全球首批上市的7个新药包括：1）jemperli为PD - 1
阻断抗体，是全球首个用于复发或晚期子宫内膜癌的

药物。2）tralokinumab用于治疗中度至重度特应性皮炎

的成人患者，是全球首个获批治疗特应性皮炎的单克

隆抗体疗法。奥维昔巴特（Odevixibat）用于治疗胆汁酸

在肝脏中积聚，该药被欧盟指定为孤儿药。3）elivaldo⁃
gene autotemcel是孤儿药，用于治疗 18岁以下早期脑细

胞白质营养不良（CALD）儿童患者。4）伏索利肽（Vo⁃
soritide）也是孤儿药，用于治疗 2岁至生长板闭合的儿

童软骨发育不全症（achondroplasia）。该病是一种罕见的

遗传性疾病，由成纤维细胞生长因子受体 3（FGFR3）基

因突变引起，这种突变会影响身体几乎所有骨骼的生

长，导致身材非常矮小。5）Voxzogo是全球首个获批用

于治疗软骨发育不全儿童的药物，在欧盟和美国均被指

定为孤儿药。6）bimekizumab，用于治疗适合系统治疗的

中度至重度斑块型银屑病成人患者。Bimzelx是全球首

个获批的旨在同时选择性抑制 IL - 17A和 IL - 17F的
斑块型银屑病的治疗药物。7）regdanvimab，用于治疗不

需要吸氧且疾病可能发生进展的成人 COVID - 19
患者。

1. 3 日本

截至 2021年 11月 30日，日本独立行政法人医药品

医疗器械综合机构（PMDA）全年共批准52个新药上市，

包括新活性成分（new active ingredient）、疫苗、血液制品

等，其中全球首次批准的新药有 7个（13. 46%），20个
（38. 46%）新药被授予孤儿药资格［6 - 7］。

获批药物适应证方面，抗肿瘤药物数量很大，共有

15 个 新 药（28. 85%），激 素 类 、代 谢 病 药 物 8 个

（15. 38%），心血管系统疾病、帕金森病、老年痴呆症药

物 5个（9. 62%），呼吸系统药物、抗过敏药物、感觉器官

药物 5个（9. 62%），胃肠道用药、皮肤科用药、免疫抑制

剂等药物 5个（9. 62%），疫苗和抗毒素血清等药物 4个
（7. 69%），抗感染药物 3个（5. 77%），泌尿生殖系统药

物 、中 枢 / 外 周 神 经 系 统 药 物 、血 液 制 品 各 2 个

（3. 85%），泌尿生殖系统药物1个（1. 92%）。

值得一提的是，日本对抗感染药物的重视。三联复

方制剂 Recarbrio（relebactam hydrate / imipenem hydrate
/ cilastatin sodium），用于治疗对Recarbrio敏感的大肠杆

菌、柠檬酸杆菌、克雷伯菌、肠球菌、沙雷菌、铜绿假单

胞菌及不动杆菌属（限于对碳青霉烯类抗菌药物耐药

的菌株）感染的患者。二联复方制剂 Ronapreve（ca⁃
sirivimab / Imdevimab）在全球范围内首次获批，用于治

疗 SARS - CoV - 2感染引起的疾病。单抗药物Xevudy
（sotrovimab）用于治疗 SARS - CoV - 2 感染引起的

疾病。

从审批形式来看，获批的罕见病药物有 21个，除因

疫情需求特例批准 6个（均为 COVID - 19治疗药物）、

优先审批 1个新药（Astellas Pharma公司开发的 ADC）
外，其他新药均是普通审评形式获批。这说明日本对采
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用优先审批程序是严格把关的。

2 仿制药的世界地位并未动摇

2. 1 仿制药发展是世界合理药物结构的需要

世界需要合理的药物结构满足医疗卫生需求，各

国的药品结构是事关国家安全和国家主权的战略问题

之一，其仿制药不仅是保障社会稳定、防病治病、疫情

需求、战备需求、经济发展、人民生活和生命质量的民

生问题，更是关系国家、政府和企业安全的政治问题。

虽然创新药是体现国家创新能力的主题，但从世界“创

新药 -仿制药 -非处方药 -特殊药”结构格局来看，仿

制药仍是世界医疗卫生需求的主体。

全球仿制药行业发展历史悠久。1984 年美国

Waxman - Hatch法案（也称《药品价格竞争与专利期补

偿法》）获得通过，仿制药的研发和申请流程被简化。美

国据此成为仿制药的受益者，成为全球真正的仿制药

大国，其仿制药占全球 40% 的市场份额。根据该法案，

仿制药只需要提供简化新药申请（ANDA），以生物等效

性试验和文献数据来代替安全有效性试验，开发成本

大幅降低。同时，该法案还规定了“Bolar例外条款”，允

许仿制药厂家在原研专利期内开展研发、申报和生物

等效性试验，鼓励其挑战原研的专利，对首仿药给予

180天的市场独占期。该法案的实施，一方面保护了原

研厂家的利益，另一方面也为仿制药行业的发展铺平

了道路。此后，全球仿制药市场开始蓬勃发展。有数据

显示，近年来全球仿制药获批数量不断增长，2020年因

疫情影响有所下降；美国 FDA共批准 909个仿制药，其

中 737个为完全批准，172个为临时批准。同时，全球仿

制药市场规模也在不断增长，根据东方财富网 2021年
9月 21日公布的数据，2020年全球仿制药市场规模达

4 520亿美元，预计2021年接近5 000亿美元。

美国国内医疗使用药品的 95% 也是仿制药，其中

86% 以上的处方药是仿制药。美国 FDA仿制药年报显

示，2013年至2020年8月间节省医药费用2. 2万亿美元，

2017年至 2020年每年节省医药费用 2 500～2 900亿美

元。笔者统计发现，2013年至 2021年美国企业每年申请

仿制药约 1 000个，获得批准和暂时批准的仿制药约

800个（表 2）。FDA暂时批准，意味着因专利权、独占权

因素，等待专利过后即可在美国上市。部分FDA暂时批

准的药品符合要求（在美国上市的 FDA质量、安全和有

效性标准）后可正式获得批准。

2. 2 2021 年全球仿制药排名前 15（TOP15）的企业

据国际政府基准测试协会（IGBA）2020年 11月发

布的数据显示，仿制药渗透率排名前 5的国家分别是印

度（97%）、美国（92%）、约旦（85%）、澳大利亚（84%）、日

本（77%）。仿制药具有高性价比特点。仿制药做得好，需

要精湛的制药技术、坚持不懈的改良来保证质量，同时

还要配合高超的销售技巧才能卖得好。据 IMARC集团

的最新报告，全球仿制药市场规模 2020年达到 3 860亿
美元，2026年预计将达 5 170亿美元，2021年至 2026年
的复合年增长率将达 4. 9％。2020年，全球仿制药排名

前 15（TOP15）的销量达 727亿美元。根据中国前瞻产

业研究院等总结的 2021年全球 TOP15的仿制药企

业中［8 - 11］，印度有 7家，占了近 50%。据成招荣［8］的
2021年全球仿制药行业市场现状与区域市场分析显

示，印度是名副其实的仿制药大国，仿制药渗透率最高

（97%），居世界第一。
表3 2021年世界排名前15（TOP15）的仿制药企业统计

Tab. 3 The world′s top 15 generic drug enterprises in 2021

排名

1
2
3
4
5
6
7
8
9
10
11
12
13
14
15

企业名称

Viatris
Teva
Novartis
太阳制药

阿拉宾度

Aspen
雷迪博士

西普拉

Hikma
鲁宾

Amneal
卡迪拉

Intas
Sawai
Sanofi

所在国家

美国

以色列

瑞士

印度

印度

南非

印度

印度

约旦

印度

美国

印度

印度

日本

法国

收入（亿美元）

175. 00
167. 0
96. 00
45. 76
31. 58
26. 29
23. 87
23. 42
23. 42
20. 70
19. 92
19. 48
18. 84
18. 39
17. 52

增长率（%））

-
- 0. 6
11. 6
11. 2
18. 1
8. 0
12. 0
4. 7
6. 0
5. 7
23. 0
8. 0
19. 5
1. 7
3. 6

值得注意的是，新成立的 Viatris公司（NASDAQ：
VTRS）的发展态势。Viatris公司是 2020年 11月成立的

表2 2013年至2021年美国仿制药申请与批准数量统计［个（%）］
Tab. 2 Number of generic drug applications and approvals in

the USA from 2013 to 2021［n（%）］

年份

2013
2014
2015
2016
2017
2018
2019
2020
2021
总数

年均数

申请数

968
1 473
339
852
1 306
1 044
929
865
809
8 565
951

批准数

440（82. 24）
409（81. 80）
492（80. 39）
651（77. 96）
763（81. 43）
781（80. 43）
935（79. 85）
737（81. 08）
679（81. 22）
5 887（80. 58）
654（80. 54）

暂时批准数

95（17. 76）
91（18. 20）
120（19. 61）
184（22. 03）
174（18. 57）
190（19. 56）
236（20. 15）
172（18. 92）
157（18. 78）
1 419（19. 42）
158（19. 46）

总批准数

535
500
612
835
937
971
1 171
909
836
7 306
812
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新型医疗保健公司（Mylan和辉瑞的Upjohn），汇集了科

学、制造和分销专业知识，具有经证明的监管、医疗和

商业能力，为超过 165个国家和地区的患者提供高质量

药物。其产品组合包括跨越非传染性疾病和传染病等

广泛治疗领域的 1 400多个经批准的分子药物，包括全

球公认的品牌药、复杂的仿制药和品牌药、越来越多的

生物仿制药，以及各种非处方消费品。

日本 2002年开始在医疗机构推动使用仿制药，引

进激励机制，激励医师、药房和患者使用。仿制药替代

率 2017 年超 65%，2018 年达 80%。日本仿制药企业的

集中度也显著提高，1975年近 1 000家，到 2016年集中

到近 200 家（含 OTC 制药）。日本排名前 3的仿制药企

业（Sawai，Nichi - Iko，Towa）分别生产 1 028 个、765 个

和 738 个仿制药品种，共计 2 531个品种。企业重视仿

制药的研发投入，研发费用占比最高达到销售额的

9%。政府也鼓励仿制药向外扩展国际市场。

印度被誉为“世界药房”，仿制药是其制药业最重

要的组成部分，已成为全球仿制药行业的主要贡献者

之一，以 97%的仿制药渗透率排名世界第一。目前，拥

有 60个治疗类别的 60 000个仿制药品牌，是全球最大

的仿制药供应商，占全球供应量的 20%。全球排名前 15
的仿制药企业中，印度就占 7家，其排名前 6 的企业均

以 仿 制 药 为 主 体 ，生 产 2 000 多 亿 片 制 剂 销 往

全球［8 - 10］。
以色列 Teva（梯瓦）公司是全球最大的仿制药公

司，拥有 5 万多名员工，2017 年销售额 224亿美元，列

全球制药企业销售额排行榜第 11位。梯瓦公司的发展

模式整体上非常成功，非常值得研究和学习。梯瓦公司

利用 Waxman - Hatch法案，通过挑战专利、打破仿制药

竞争压力、提高自身产品覆盖范围来增加公司的产品

数量。

3 临床需求与快速通道审批的新药

3. 1 美国快速通道审批新药的发展

美国 FDA于 1988年引入快速通道（fast track）机

制，在收到制药企业的主动申请后 60天内给出答复；对

于进入快速通道的药物，将进行早期介入、提前指导以

达到少走弯路、加快整个研发过程的效果；制药企业还

可分阶段递交申报资料，而不需要一次性递交全部材

料。到 2014年，美国 FDA提供了 4条特别审批通道，即

快速通道（fast track）、优先审评（piority review）、加速批

准（accelerated approval）和突破性药物（breakthrough
therapies），以适应特别需求的品种获得早日上市的

机会［11 - 14］。
为了促进罕见病（rare diseases and / or conditions）

治疗药物的研发，美国早在 1983年就通过了世界上首

个孤儿药法案（Orphan Drug Act，ODA）。ODA自颁布以

来取得了巨大成功，已成为制药行业、患者和政治家的

共识，且成功带动了其他国家和地区的相关立法和实

施。从一定程度来看，孤儿药审批可以说是一种快速通

道审批的途径。ODA界定了罕见病及孤儿药，对罕见病

的界定融入了经济与社会因素，其颁布与修订涉及众

多利益相关方，包括联邦政府、企业、患者，民众和媒体

发挥了重大推动作用［15 - 19］。该法案虽然丰富了孤儿药

市场，但也造成部分药品的高价问题。

3. 2 2021 年通过 FDA 快速通道获批的新药

全球药政法规事务咨询公司奥来恩在题为“2021
年FDA CDER批准新药的分析 -创新药获得FDA批准

的加快通道”中的分析显示，2021年获批的 50个新药有

5种情况，包括：1）快速通道认定（fast track designation，
FTD）有 18个（36. 00%），有助于加快新药研发及申报资

料审评进程；2）突破性治疗认定（breakthrough therapy
designation，BTD）有14个（28. 00%），享有快速通道认定

的所有优惠政策，可获得与 FDA的沟通交流与技术指

导，从而加快药物的后续研发；3）优先审评认定（priority
review designation，PRD）有 34个（68. 00%），仅需 CDER
确定某个药物获批后将显著改善某种严重疾病的治疗

有效性和 /或安全性；4）加速批准（accelerated approval，
AA）有 14个（28. 00%），对于一些治疗严重疾病且与现

有药物相比具备显著优势的药物，FDA可以根据合适

的能够预测临床受益的替代终点来批准药物上市，有

利于把那些可以提供重大医疗进展的药物更快带给市

场；5）孤儿药认定（orphan drug designation，ODD）有 26
个（52. 00%），这是对美国患病人数少于 20万的疾病治

疗药物的一种特殊审批形式。但是，目前用于治疗罕见

病的新药仍非常有限，仅有很少或没有可用的药物。

3. 3 对药品快速审批的质疑

2015年夏天，美国政府又提交了《21世纪治愈法

案》（21st Century Cures Act），旨在进一步推动药物审批

加速。但一些最新的研究认为，加速审批或许会使一些

无效甚至是有害的药物进入市场。

阿尔茨海默病（Alzheimer's disease，AD）是一种进

展缓慢的神经退行性疾病。100多年来，全球只有 5个用

于临床治疗的药物，且临床获益并不明显。过去 20多年

里，相继 320余个进入临床研究的药物均宣告失败。过

去几十年里，几乎所有靶向β -淀粉样蛋白的治疗策略

均在临床试验中“全军覆没”。

2021年 6月 7日，美国FDA采用加速审批渠道批准

了自 2003年来首个AD新药 aducanumab（Aduhelm）。这

一药物是AD治疗历程中近 20年来的“超级重磅”新药，

但也引发了对 FDA药物审批标准的重大争议［20］。FDA
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的这一决定已经导致了 3名 FDA神经系统药物咨询委

员会专家辞职，包括 Joel Perlmutter（华盛顿大学）、Da⁃
vid Knopman（梅奥医学中心）和Aaron Kesselhein（哈佛

大学）。Aaron Kesselhein甚至称这是美国近期最糟糕的

药物批准决定。3名专家曾联合在 JAMA上发表观点性

文章，对 aducanumab进行评估［21］。接受高剂量 adu⁃
canumab治疗组患者，衡量认知能力的 CDR - SB评分

在 EMERGE临床试验中降低 22%（评分降低意味着疾

病症状恶化速度减缓），在ENGAGE临床试验中反而升

高了2%［22］。
aducanumab获批引发争议的原因有 2个，一是两项

关键Ⅲ期临床试验结果不一致，二是目前学者们对解

决了β -淀粉样蛋白的沉积就能治愈AD这一观点存在

质疑。研究者试图寻找治疗AD的特效药物，然而这些

研究的疗法虽能成功降低了患者的Aβ水平或消除了

大脑中的β -淀粉样蛋白沉积，但对患者认知能力衰退

却没有帮助。aducanumab是基于β -淀粉样蛋白假说而

开发研制的一种单克隆抗体药物，约有 35%的高剂量

治疗患者会出现药物相关的脑部水肿等反应［23］。基于

疗效的不确定性和潜在的安全隐患，外围专家咨询委

员会一致不同意获批 aducanumab。2020年 10月，有 2家
公司向 FDA寻求对该药物的监管批准，但能否获批仍

存在很大的不确定性。

3. 4 以患者为中心、以临床需求为导向的新药研发挑战

如何适应当前新药审批中以患者为中心、以临床

需求为导向新要求的挑战是新药研发面临的难题。当

临床试验出现阴性临床结果，就意味着新药的特点未

满足临床需求，肯定是失败的重要原因。表 4总结了

2021年最终临床失败的 10个创新药［24 - 34］，并分析了失

败原因。

4 不同国情的采购模式影响药品供求关系的发展

4. 1 医药产品供求关系的复杂性

作为特殊产品，基本属性决定了医药产品发展是

一项系统工程，受多方因素影响，也受不同国情所形成

表4 2021年最终临床失败的10个创新药

Tab. 4 Ten innovative drugs with final clinical failure in 2021

新药名称

bintrafusp alfa

卡 那 奴 单 抗

Canakinumab）
奥 希 替 尼 联 合

贝伐珠单抗

TLR ISAC药物

帕 博 利 珠 单 抗

+仑伐替尼

deucravacitinib

tominersen

Ultomiris（ravuli⁃
zumab）

rilzabrutinib

LentiGlobin

临床治疗

提高免疫系统对肿瘤细胞的杀伤作用

抑制肿瘤免疫反应

二线治疗 EGFR / T790M突变 NSCLC
的Ⅱ期研究

提高免疫检查点抑制剂的抗肿瘤活性

帕博利珠单抗联合仑伐替尼与帕博利

珠单抗头对头的Ⅲ期临床研究

通过选择性与 TYK2蛋白调控结构域

结合，抑制TYK2的活性

一种反义核酸药物（ASOs），与亨廷顿

（HTT）mRNA结合并通过 RNA降解

系统降解致病mRNA
成人肌萎缩侧索硬化症（ALS）的全球

Ⅲ期临床研究

开发用于天疱疮、免疫血小板减少症

和特应性皮炎等疾病治疗，临床Ⅲ
期研究

非预期严重不良反应急性髓细胞白血

病（AML）

药物作用机制

TGFBR2 / PDL1
抗体融合蛋白

anti - IL - 1β
单抗

EGFR突变

TLR 激 动 剂 抗

体偶联

免疫检查点

TYK2抑制剂

反义疗法

anti - C5单抗

BTK抑制剂

基因疗法

临床终点指标

未达成里程碑

促肿瘤炎症转变（PTI）的概念验证

联合治疗组和单药组之间未观察到

显著的PFS差异

2021年披露的 2个药物没有显示令

人鼓舞的数据

治疗 PD - L1 TPS≥1%的mNSCLC达

到预期效果的可能性很小

治疗剂量下不会抑制 JAK1，JAK2，
JAK3，避免了 JAK1 - 3抑制相关

不良反应发生

希望减少所有形式的HTT（包括其突

变体mHTT）的产生

基于独立数据监测委员会审查和中

期分析数据后，认为缺乏疗效

临床Ⅲ期研究失败

临床研究取消，后又被部分搁置。其

他基因疗法因安全性等因素被

FDA紧急叫停或部分暂停

结果

终止双方关于该药的协议

两项NSCLC临床Ⅲ期均未达到改

善OS的主要终点

奥希替尼不适合联合贝伐珠单抗

用 于 一 线 / 二 线 EGFR 突 变

NSCLC
TLR8在人类肿瘤中普遍存在的

骨髓细胞类型中表达。研究未

显示令人鼓舞的数据

盲目开展Ⅲ期临床研究，其Ⅲ期

研究需要慎重

TYK2难以完全替换 JAK抑制剂

亨廷顿基因疗法的希望失败

ALS已20年无新药用于临床

天疱疮小分子靶向治疗时代延迟

基因疗法监管严格，命运难测
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的特殊监管模式的影响，而呈现出复杂的供求关系（图1）：

以投资、制造、商业为第一供给方，医疗机构为主动消

费者和第二供给方，患者为被动消费者（医师开什么药

就用什么药）和健康受益者（用对了药时患者康复，用

不对药患者不但得不到康复，甚至出现生命安全问题

和经济损失），在上述基础上形成社会效益（以安全、有

效、经济效益为特征），不同国家政府出台的政策明显

影响着四方关系。医药产品供求关系不仅与国家发展

政策、鼓励创新和适度发展仿制药提高药物供给体系

及格局有关，还与药品采购政策、医疗保障能力及商业

保险能力有关。因此，如何平衡四方关系显得十分

重要。

图1 医药产品供求关系的复杂性

Fig. 1 Complexity of supply - demand relationship of pharmaceu⁃
tical products

1999年，WHO在日内瓦颁布《WHO良好药品采购

准则》（operational principles for good pharmaceutical pro⁃
curement）［35］，明确提出应采购最具成本 - 效益的药

品，选择可靠的供应商购买优质药品，保证产品及时交

付，并且尽可能降低采购总成本。通过对美国、英国、德

国、荷兰 4种药品采购模式的特点和影响进行分析，笔

者认为，药品采购政策是各个国家特定国情下的产物，

国际上并没有统一的采购模式可以完全适用于所有国

家。各国采购模式的共性之处在于，降低药品价格、节

省医保基金支出是药品采购的核心出发点，价格是主

要但非唯一的考量因素，综合性价比越来越受到重视。

当过度关注价格时，应考虑可能产生的供应问题，以及

品种遴选、频繁采购对患者用药的影响。

4. 2 美国的药品采购模式

美国是实行医药分开政策的国家，集团采购组织

（group purchasing organization，GPO）主要针对各类医

疗机构住院用药进行采购。1910年以后的数十年，随着

医疗费用的急剧上涨及保险偿付比例的下降，医院成

本压力越来越大，促进了美国 GPO的发展。GPO与药品

生产商或经销商谈判获得价格折扣，各个GPO在医院

业务上也相互竞争［36 - 37］。GPO运行费用主要依靠生产

商提供的合同管理费用（contract administration fees，

CAFs）。1987年，美国国会在反回扣法（The Anti - Kick⁃
back Statute）除外条款中添加“GPO 安全港（safe har⁃
bor）”条款，允许 GPO 向供应商收取不超过购买价格

3%的合同管理费用［38］。
美国GPO采购流程包括发标、评标、谈判及磋商、

订立合同、供应商交付等。在发标方面，GPO 会对医疗

机构开展调研并收集其采购需求，在网上发布招标方

案，要求供应商投标。在评标方面，供应商的选择主要

由医疗机构的医师、药师和其他临床专家组成的评审

委员会决定；要考量非财务因素，如供应商供应保障能

力、服务和信誉水平、产品质量和安全、产品原料药来

源、美国 FDA监管警告记录等。医疗机构确定供应商

后，由 GPO与供应商谈判磋商合同细节，形成会员医院

统一适用的合同条款。对医疗机构而言，并没有被强制

要求必须使用 GPO制定的合同，所有合同签订都是自

愿的，也经常存在医疗机构、疗养院等不使用 GPO合同

的情况。通常只有在获得更大折扣时，GPO才会签订单

一货源合同［39］。
目前，GPO在美国医药供应链中发挥着越来越重

要的作用，其最大优势就是节约成本。GPO每年为医疗

保健系统节省费用 550亿美元，10年来合计达 8 640亿

美元［40］。对供应商而言，参与GPO采购可以节省交易成

本、形成规模效应，并且通过提前备货来优化库存管

理，但可能导致产品市场竞争程度下降、用药短缺等问

题［41 - 42］。另外，也存在关于对GPO可能产生垄断、限制

竞争、影响产业创新的质疑［43］。
4. 3 英国的药品政府采购机制

英国国民医疗卫生服务体系（National Health Ser⁃
vice，NHS）始建于 1948 年，是基于财政预算对所属医

疗机构实行高度计划性管理的卫生服务体系［38］。英国

药品政府采购是指“针对公立医院使用的药品，包括品

牌药、血液制品、生物类似物、仿制药，英国卫生部商业

药品处（Commercial Medicines Unit，CMU）均可组织

采购”［43 - 44］。
就仿制药采购而言，在采购主体上，由 CMU 代表

卫生部和 NHS统一管理医院药品采购、供应等工作，同

时药品采购工作得到国家药品供应小组、药品市场供

应小组等部门支持。CMU会充分考虑药品的特点、使用

场景、用药安全风险。凡是一家企业连续 2次中标，即使

第 3次报价最低，也不能中标，从而避免垄断、保证市场

供应。在中标结果执行上，医院按照框架协议和供应商

签订实际购买合同，理论上不允许医院与供应商进行

二次议价，实际上医院出于成本考虑，仍会与供应商谈

判，压低采购价格。
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英国非常重视药品政府采购在药品价格调控中的

作用。英国公立医院药品采购仅占NHS药品费用支出

的 20%～30%，其中仿制药采购数量占 60%，金额占

20%［43，37］。英国政府主导药品集中采购，在一定程度上

能起到促进竞争、降低采购价格、提高NHS资金使用效

率的作用。

5 未来 5 年的展望

5. 1 全球医药创新发展的基本格局不会明显改变

分析全球医药创新的未来形势，可能呈现六大趋

势：1）全球药品市场增速加快，特别是疫情需求的影响

越来越明显。2022年需求预计将达 11 000亿美元，年增

长 8. 4%。2）在美国的带动下，全球加速审批的新药占

比越来越高。3）制药巨头企业持续加码研发投入，而回

报率越来越低（表 5），可能出现世界创新研发和仿制药

产业向亚太迁移。4）多元化研发模式将迎来国际合作

形式的变化，由于国际、国家、区域利益的关系，受大型

制药企业研发效率不高的影响，外资制药企业纷纷关

闭或出售在某些国家研发中心，传统研发模式开始变

革，转而与研发效率更高的早期研发型小企业合作。5）
虽然生物仿制药研发方兴未艾，但由于研发成本高、品

种多、应用范围小、疗效有限、市场承受度等问题，未来

5年获批生物大分子药物的数量超过NMEs（占 70%）的

可能性较小。孤儿药研发活跃，但上市后拓展新的适应

证有难度，最近很多重磅交易都涉及到孤儿药，其新药

研发将会因品种差异带来的利好也有所不同。6）仿制

药是各国满足临床需求的基本来源，即使美国用 20%
的GDP用于医疗卫生开支，也需要仿制药来节省数以

千亿美元计（每年约 2 600亿美元）的药费开支，仿制药

因低价、有效、安全特点仍是发展中国家满足民生需求

的主力。
表5 创新投入居高不下与回报率逐年降低

Tab. 5 Continuing high investment in innovation and decreasing
rate of return year by year

年份

2010
2011
2012
2013
2014
2015

创新投入（亿美元）

11. 80
13. 10
13. 75
13. 48
14. 03
15. 76

回报率（%）

10. 10
7. 60
7. 30
4. 80
5. 50
4. 20

年份

2016
2017
2018
2019
2020

创新投入（亿美元）

15. 39
19. 92
21. 68
19. 10
25. 58*

回报率（%）

3. 70
3. 20
1. 90
1. 80
1. 70*

注：*为数据来源于Tufts center统计。

Note：* refers to that the data comes from the statistics of Tufts center.
从历年新药研发投入来看，临床费用是开发研究

的大头，其中临床前研究仅占 30%（药物筛选 5%，医学

研究 10%，药物评价研究 15%），随着临床试验的开展，

一期比一期高（临床Ⅰ期 5%，临床Ⅱ期 15%，临床Ⅲ期

50%），临床研究耗时也在 6～8年不等。因此，不仅需要

重视临床前开发计划的先进性、生物学模型精准、药靶

与临床疾病的关联性，更需要把握好临床进展的每

一关。

新药研发的大多数项目会以失败告终，现在进入

Ⅰ期临床试验的药物 90%以上不会上市。现在的研发

项目几乎没有可能 100%“去风险”，做一个准一个不现

实，失败贯穿于整个研发过程中。“去风险”的具体执行

就是更加个性化，每个公司各有“套路”，对风险的忍受

程度也各有不同。同时，研发决策质量与市场、监管、支

付环境变化也有关联，还需关注靶点组织的药物浓度、

药物与靶点是否以预期方式结合、相关药理变化等。合

理设计、高效执行Ⅱ期和Ⅲ期临床试验是研发的关键。

5. 2 必须重视研发路径的创新发展

针对创新药物研发周期长、投资高、风险高、成功

率低和回报率低的“一长两高两低”特点，有一些跨国

制药企业对已形成近 60年的研发模式和路径进行了大

量革命性工作，如“加快审评”“孤儿药政策”“靶点验

证”“生物标志物识别”“临床终点”“真实世界研究”等，

取得了一定成效，目前已经有很成熟的化合物研发管

道（pipeline）。新药研发是一个厚积薄发的过程，在传统

的研发体系下，没有 pipeline的经验累积是新的原研药

企业遇到的很大障碍，为改变此局面，人工智能（artifi⁃
cial intelligence，AI）被寄予厚望。但新药研发如此复

杂，AI仍不能完全代替人类大脑，在理解生物学各个环

节的局限性也导致了新药研究的很多问题难以解决。

AI应用于医药研发更重要的是落地场景的选择，

将科技和传统医药结合起来。AI可以应用于锁定致病

蛋白质、筛选对蛋白质起作用的药物成分、评估药物成

分的安全性并决定合成方法、制订临床试验计划等，目

前在用于构建新型药物分子、药物挖掘、筛选生物标志

物、新药有效性 /安全性预测、精准医疗和新型药物靶

点与组合疗法等方面已有所进展。

BROWN等［45］对 2010年至 2019年间美国 FDA批

准的 378个新药和 27个生物仿制药，按年份、治疗领

域、模式、给药途径、一流指定、批准时间和快速审查类

别的批准号进行了分析和评估，结果显示，肿瘤学仍然

是最大的治疗领域（25%），其次是感染（15%）和中枢神

经系统疾病（11%）；监管激励措施是有效的，孤儿药和

根据GAIN法案批准的抗菌药物增加就可以证明；临床

开发时间可能正在增加，也许是孤儿药适应证增加的

结果；小分子药物继续且主要遵守“5法则”（Ro5）参数，

但随着反义寡核苷酸（ASO）、小干扰RNA（siRNA）和抗
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体导向偶联物（ADC）的批准，新模式的创新正在迅速

发展。最后，他们还详细讨论了解决为满足临床需求领

域的新靶点和科学突破。

表型药物发现（PDD）直接使用生物系统进行新药

筛选，虽然已被证明在发现具有新机制的药物方面是

有效的，但为了更广泛应用，需要解决关键挑战：由于

缺乏有效的工具来处理和优先处理命中，合格的潜在

客户和过载的管道的进展，以及具有不良机制的线索

的进步。基于人的表型平台正在应用于整个发现过

程，用于命中分类和优先级排序，消除具有不合适机

制的命中，以及通过基于途径的决策框架支持临床策

略。随着这些方法使用的增加，将获得推动更好决策

的能力，从而促进 PDD更大范围的采用［46］。BLOOM
等［47］提出的构建药物发现模式，也提供了有益的探索

方向。

RAYNER等［48］认为，利用最新技术，对于未来抗感

染药物的模型知情（model - Informed）药物开发很重

要。KASHTE 等［49］认为，COVID - 19疫苗研发的快速

发展、影响因素、挑战和未来前景必须引起重视。

新药发现和开发成本高昂、耗时且往往效率低下，

在研发过程中会出现许多失败。在AI的支持下，语言模

型（LM）改变了自然语言处理（NLP）的格局，为更有效

地改变治疗开发模式提供了可能。LIU等［50］总结了AI
驱动的语言模型进步及其在帮助药物发现和开发方面

的潜力。在开发抗新型冠状病毒策略、新疗法的潜在作

用，包括药物再利用、可能导致大流行的传染病研究方

面，特别强调了AI驱动的语言模型在目标识别、临床设

计、监管决策和药物警戒方面的机会［51］。
在新药研发复杂而漫长的过程中，投资者必定要

引入商业市场，而商业市场需要服从临床需求才能实

现。研发过程通常跨越数年，且由于高损耗率而产生巨

大投资成本，迫切需要使用AI等创新技术来改进。不同

AI工具正在被应用来支持药物开发过程的 4个步骤，即

药物发现的基础研究、临床前阶段、临床阶段和上市后

临床研究。GALLEGO等［51］综述认为，AI已被证明有用

的一些主要任务包括识别分子靶标、寻找命中和先导

化合物、合成类药物化合物以及预测ADME - Tox，这篇

综述一方面使药物开发中使用的一些关键AI方法的数

学视野更接近药物化学家，另一方面使药物开发过程

和不同模型的使用更接近数学家。JIMÉNEZ - LUNA
等［52］也就药物发现中AI问题的最新进展和未来展望

进行了分析。

5. 3 必须重视临床研发路径的革命

根据世界新药研发的现实情况，笔者认为，“必须

重视临床研发路径的革命”且十分关键。其理由是：1）
在整个研发过程中，70%的成本消耗于临床试验；2）各

种快速审评审批程序对临床前评价发挥的作用并不重

要；3）快速审批通道为提前上市开了“绿灯”，但留下的

安全有效“尾巴”成为政府监管和企业责任处理的难

点；4）从大量Ⅱ期和Ⅲ期临床试验失败的案例可见，影

响临床安全有效的问题还很复杂，以患者为中心、以临

床需求为导向的新理念是新药研发的挑战和难题。

近年来，为了适应免疫疗法、再生医学、细胞和基

因疗法等创新产品，全球药物开发格局发生了巨大变

化。全球 COVID - 19疫情大流行还导致负责批准新药

的主管部门实施与之相适应的监管途径，以便及早获

得创新疗法和疫苗，但面临着开发时间短，或患者人数

少，或药品功能需要完整的新生产等问题的新挑战［53］。
临床药理学是对人类药物的研究，包括从首次人

体研究到随机对照试验（RCT）和大人群的收益风险比

评估。无论未来发展如何，开始人体药理学研究之前，

关于药物作用机制和严格研究设计的可靠的初步数据

仍将至关重要。尽管替代设计（务实试验、平台试验等）

正在出现，目前随机对照试验仍是评估人类药物疗效

的黄金标准。AI、机器学习和基于互联网的试验等新技

术的贡献，有可能改进药物开发。在精准医学领域，新

的疾病表型和类型可能有助于确定新的药理学靶点、

治疗反应者和有药物不良事件风险的患者。在这样一

个不断变化的环境中，通过转化研究，透明地共享临床

试验数据，以及加强药物专家、患者和公众之间的互动

是优先行动领域［54］。转化科学的使命是为改善人类健

康的干预措施的开发和传播带来可预测性和效率。许

多转化研究中心成立，在广泛的转化领域，体现、实施

和支持取得了实质性进展，从诊断和药物开发到临床

试验，从实施科学到教育等方面对未来创新研究正发

挥着作用［55］。
美国FDA一直积极推动在药物开发中使用真实世

界数据（RWD）。RWD可以产生重要的真实世界证据，

反映使用治疗的真实世界临床环境。与此同时，AI（包

括机器和深度学习，ML / DL）方法越来越多地用于药

物开发过程的许多阶段。AI的进步也为分析大型多维

RWD提供了新的策略。因此，有学者对过去 20年的文

章进行了快速评估，以概述同时使用AI和RWD的药物

开发研究，发现最受欢迎的应用是不良事件检测、试验

招募和药物再利用，同时还讨论了当前的研究差距和

未来的机会［56］。
5. 4 需要从国际战略高度认识仿制药发展

2021年 2月 11日，美国 FDA药品评估与研究中心
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（CDER）的仿制药办公室（OGD）发布了 2020年度报告，

该报告是OGD第 6份年度报告。OGD认为，提供更多可

负担（经济可及）的药物仍然是 FDA的公共卫生重点，

仿制药的竞争可以降低药品价格，并改善美国患者的

药物可及性。该报告指出，目前美国每 10张处方中就有

9张使用仿制药。在过去的近 10年中，仿制药为医疗系

统节省了 2. 2万亿美元［57］。COVID - 19疫情期间，OGD
迅速将重点放在优先考虑与COVID - 19相关的仿制药

品的申请评估。OGD和整个仿制药计划还保持了 FDA
的严格标准，用于基于质量数据和可靠的科学依据评

估非COVID - 19产品。

OGD主动支持仿制药开发和评估的一些战略性、

策略性措施值得重视，也对患者用药的经济可及产生

了积极影响。其中包括：1）为生产商提供信息以开发和

提交更高质量的申请，有助于提高竞争优势；2）继续实

施 FDA的药物竞争行动计划（DCAP），提高仿制药开

发、审查和批准流程的效率；3）最大限度地提高复杂仿

制药的科学和法规透明度；4）为确保继续获得低成本、

安全、有效和高质量的药品做贡献；5）加强国际合作，

与 30多个监管机构共享信息，协调和促进科学和技术

创新，从而最大限度地参与国际药品监管计划（IPRP）
和 ICH，进行监管交流，并确定潜在的仿制药国际协调

主题［57］。
为提高对仿制药的国际战略认识，笔者特别分析

了近 10多年全球（美国数据）处方药中仿制药的情况

（表 6）。根据药房报告的索赔数据，美国在 2017年编制

了 10种最受欢迎的处方药（Good Rx）清单，所有药物都

是通用的，这些处方有经济可及、费用低的特点，大多

数为仿制药“老药”，基本没有相应年份批准的新药。
表6 美国不同年份处方量最大的10个药物排名

Tab. 6 Ranking of the top 10 drugs with the largest number of
prescriptions in the USA in different years

排名

1
2
3
4
5
6
7
8
9
10

2007年至2008年

瑞舒伐他汀

孟鲁司特钠

依地普仑

艾司奥美拉唑

左旋甲状腺素

氯匹格雷

美托洛尔

兰索拉唑

维妥力

氟替卡松 -沙美特罗

2009年至2010年

维可定

辛伐他汀

赖诺普利

左旋甲状腺素

氨氯地平

奥美拉唑

阿奇霉素

阿莫西林

二甲双胍

氢氯噻嗪

2013年至2014年

左旋甲状腺素

瑞舒伐他汀

埃索美拉唑

沙丁胺醇

氟替卡松 -沙美特罗

缬沙坦

甘精胰岛素

度洛西汀

二甲磺酸赖右苯丙胺

普瑞巴林

2017年至2018年

氢考酮 -对乙酰氨基酚

左旋甲状腺素

泼尼松

阿莫西林

加巴喷丁

赖诺普利

阿托伐他汀

二甲双胍

昂丹司琼

布洛芬

据统计，2021年全球仿制药市场规模超过 4 000亿
美元，其中美国是主战场。专利药专利到期是仿制药市

场增长的主要动力，预计未来仿制药市场规模将以平

均每年 5%～10%的稳定速度增长，全球仿制药行业依

然处于较好的成长期。仿制药发展增长的原因可能来

自 5个方面：1）新药研发效率低下，短期内难有突破；

2）许多专利药于 2020年至 2025年到期，让仿制药迎来

战略机遇期；3）世界经济格局影响一些跨国大制药企

业转向或涉足仿制药开发，为此注入资金、扩大市场；

4）世界各国医疗投入限制，降低医疗保障成本；5）全球

生物仿制药产业的发展动态，如欧美加速完善监管法

规、美国平价医疗法案的落实，提供了较宽松的监管政

策环境。

6 结语

从 2020年的销售数据来看，随着全球癌症发病率

的持续上升，2021年抗肿瘤药物继续是发展的热门领

域。该类产品的特点为专利期长、靶点及仿制创新药多

且价格昂贵也会给企业研发带来希望。从 2021年的实

际发展情况来看，美国、欧盟和日本三大创新区块所批

准的新药还是抗肿瘤药物占绝对优势。新药研发是长

周期、高投入、高风险的系统工程，对已有药物的循证

应用不可避免，已上市多年的现代药物也纷纷出场，但

COVID - 19是一个全新的疾病领域，当前所有被应用

于此病的药物，自主增加新适应证的应用只能算是一

种“同情用药”。由于病毒的结构特点和变异特性，抗病

毒药物研发存在天然的困难，在科学和技术上还有许

多未知问题，出现一种“神药”并非易事。回望 2021年创

新药物的业绩，关于COVID - 19治疗药物的创新发展，

可圈可点的并不多。
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