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摘　 要　 附条件批准上市制度在推动抗肿瘤创新药物临床应用的同时,也带来了新的临床挑战和用药风险。 因此,实施全程化药

学服务以有效管控风险至关重要。 通过涵盖用药前评估、治疗过程监测、不良反应管理及患者用药教育等环节的全流程药学监

护,可有效保障此类药物的临床合理应用。 本文着重探讨附条件批准上市抗肿瘤药物的核心药学监护点与监护策略,旨在为规范

该类药品的药学服务实践提供理论依据和参考。
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ABSTRACT　 Anti-tumor
 

drugs
 

granted
 

conditional
 

marketing
 

approval
 

accelerates
 

the
 

clinical
 

use
 

of
 

innovative
 

anti-
tumor

 

drugs
 

while
 

simultaneously
 

introducing
 

new
 

clinical
 

challenges
 

and
 

medication
 

risks.
 

Therefore,
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process
 

pharmaceutical
 

care
 

is
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for
 

effective
 

risk
 

management.
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and
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pharmaceutical
 

care.
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　 　 附条件批准上市是指用于治疗严重危及生命且尚无有效

治疗手段的疾病以及罕见病的药品、公共卫生方面急需的药

品,现有临床研究资料尚未满足常规上市注册的全部要求,但
药物临床试验已有数据显示疗效并能预测其临床价值,因临

床急需,在规定申请人必须履行特定条件的情况下,可基于替

代终点、中间临床终点或早期临床试验数据而批准上市[1] 。
该制度加快了大批具有突出临床价值的急需药品的上市进

程,平均加快 3~ 4 年[2] 。
我国于 2020 年 7 月和 2020 年 11 月先后颁布《药品附条

件批准上市申请审评审批工作程序(试行)》和《药品附条件

批准上市技术指导原则(试行)》。 自正式实施以来,该政策取

得了积极成果,为肿瘤患者提供了更多的用药选择。
然而,附条件批准上市制度在推动抗肿瘤创新药物临床

应用的同时也带来了新的临床挑战和用药风险,如长期生存

获益证据不足、临床不合理用药等。 因此,临床亟需构建附条

件批准上市抗肿瘤药物药学监护体系,提高附条件批准上市

抗肿瘤药物合理应用水平,保障患者用药安全,以促进附条件

批准上市制度长效发展。
1　 附条件批准上市抗肿瘤药物的基本情况

国家药监局药品审评中心数据显示,自 2020 年《药品注

册管理办法》(总局第 27 号令)实施至 2024 年 12 月 30 日,共
有 77 个抗肿瘤药物,101 种适应证附条件批准上市。 不同年

度批准抗肿瘤药物适应证数目见图 1。 《药品注册管理办法》
发布后,2020—2021 年附条件批准上市抗肿瘤药物适应证数

量迅速增长,2021—2023 年数量减少,2024 年数量略有提高。
2020—2024 年附条件批准上市抗肿瘤药物适应证词云图见

图 2。 在适应证分布方面,治疗淋巴瘤的抗肿瘤药物占比最高
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(占 25. 7%),其次为治疗非小细胞肺癌(占 17. 8%)和实体瘤

(占 8. 9%)的抗肿瘤药物。

图 1　 2020—2024 各年度附条件批准上市抗肿瘤药物

适应证数目

图 2　 2020—2024 年附条件批准上市抗肿瘤药物

适应证词云图

2　 附条件批准上市抗肿瘤药物的优势与风险
附条件批准程序是加速批准药品上市的一种有效机制,

其核心优势在于平衡审评效率与临床的急切需求。 尤其针对

一些难治性肿瘤等威胁公共健康的重大疾病,附条件批准程

序能够尽早为肿瘤患者提供更多的用药选择,延长患者生存

期,有效解决未满足的临床需求。 此外,附条件批准程序能够

有效激励我国本土药品企业创新发展,2020—2024 年我国附

条件批准上市的抗肿瘤药物中 58%为本土原研创新药,进口

药品占 42%。
附条件批准上市药品通常基于有限的临床证据,其关键

注册数据多来自Ⅱ期单臂试验或小样本量的Ⅲ期临床试

验,且常以替代终点(如疾病控制率、复发率等)作为疗效评价

标准[3-4] 。 尽管附条件批准程序政策实施以来取得了一定成

效,然而药品企业能否在规定期限内完成上市后确证性临床

试验,并基于临床主要终点结果充分验证药物的长期获益与

安全性,仍是目前附条件批准程序政策下面临的核心挑战。
如美国食品药品监督管理局曾基于替代终点加速批准奥拉帕

利和尼拉帕利用于复发性卵巢癌,后因验证性试验未达终点

被撤回[5] 。 我国虽未公开报道附条件批准品种撤市案例,但
确证性研究进展缓慢,研究时限通常为 4 ~ 5 年[6] 。 截至

2025 年 4 月,2020—2024 年附条件批准上市药品(含不同适应

证)中已获常规批准的品种仅 20 种(占 19. 8%),所附条件研

究进行中的品种为 69 种(占 68. 3%),已注销 / 删除适应证的

品种为 2 种(占 1. 98%),见图 3。
此外,附条件批准上市抗肿瘤药物的临床不合理用药问

题日益突出,表现为超适应证用药、联合方案缺乏循证依据、

图 3　 2020—2024 年度所有附条件批准上市药品

(含不同适应证)品种状态

多线治疗失败后盲目尝试等[7-8] 。 例如,部分程序性死亡受

体 1(PD-1) / 程序性死亡受体配体 1(PD-L1)抑制剂在尚无明

确疗效证据支持的肿瘤类型或早期病变中广泛使用,既加重

了患者经济负担,也增加了药源性不良事件风险[8] 。 部分医

疗机构存在药品遴选缺乏统一标准、处方审核机制缺失等问

题,进一步增加了附条件批准上市药物滥用的风险。
3　 附条件批准上市抗肿瘤药物临床应用药学监护点

附条件批准上市抗肿瘤药物的上市时间较短,因此,需对

其临床有效性和安全性进行科学评估。 临床药师应全程参与

到多学科诊疗团队中,用药前对患者进行临床状态评估及抗

肿瘤药物相关基因靶点或标志物检测,以便选择适宜的治疗

方案;治疗过程中加强不良反应和疗效监测,定期评估治疗后

肿瘤客观缓解或进展以便及时调整剂量或治疗方案,见图 4。

图 4　 附条件批准上市抗肿瘤药物的药学监护路径

3. 1　 用药前评估

使用附条件批准上市抗肿瘤药物前,通常需要根据患

者的肿瘤部位、分型、病理特点以及患者基础状态等,评估治

疗方案、剂量、给药顺序、给药频率、给药途径及预处理方

式等[9] 。
3. 1. 1　 患者临床状态评估:肿瘤患者身体基础条件通常较

差,需对其身体状况进行评估,确保其能耐受治疗药物[10] 。 在

使用抗肿瘤药物前,临床药师应与患者及其家属充分沟通,以
便了解患者的既往用药史、过敏史等基本情况。 此外,评估患

者血常规、血生化、肝肾功能、心功能、感染状态(如乙型肝炎
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病毒、丙型肝炎病毒及人类免疫缺陷病毒筛查)及合并症等,
明确用药禁忌。 同时,根据美国东部肿瘤协作组评分和卡诺

夫斯凯计分等体能状态评估工具衡量患者的身体功能状态,
判断患者是否适合接受特定的抗肿瘤药物治疗。 同时,需要

关注患者的联合用药情况(如 CYP450 酶抑制剂 / 诱导剂),避
免发生药物相互作用。
3. 1. 2　 病理与基因检测:随着肿瘤发生、发展分子机制研究

的深入,越来越多的细胞靶点被证实为有效的抗肿瘤药物靶

点,如人类表皮生长因子受体 2、表皮生长因子受体、间变性淋

巴瘤激酶、血管内皮生长因子、PD-1 / PD-L1 等[11] 。 因此,在使

用附条件批准上市抗肿瘤靶向药物前,还需要根据免疫组化

和基因检测报告结果选择药物。
3. 2　 治疗过程监测

3. 2. 1　 疗效动态监测:抗肿瘤药物的有效性是评定临床抗肿

瘤药物治疗方案的重要依据。 在抗肿瘤药物治疗过程中,针
对实体肿瘤,临床药师可依据实体瘤疗效评价标准( RECIST

 

1. 1 版)中的相关指标,包括完全缓解、部分缓解、疾病稳定和

疾病进展,对患者肿瘤负荷进行定期评估,以评价肿瘤客观缓

解或进展[12] 。 同时,可参考国家卫生健康委卫生发展研究中

心发布的《抗肿瘤药品临床综合评价技术指南(2022 年版
 

试

行)》中的有效性相关指标,如总生存期、无进展生存期、疾病

进展时间、无病生存期、无远处转移生存期等有效性指标,对
附条件批准上市抗肿瘤药物进行有效性评价。
3. 2. 2　 剂量与疗程优化:肿瘤患者的药物治疗通常以联合治

疗方案为主,药物间的相互作用可能增强或减弱有效的药物

浓度,导致药物未达到预期疗效或发生药物相关的不良反

应[13] 。 因此,对于已使用附条件批准上市抗肿瘤药物的患者,
若联合应用其他药物,应定期评估其疗效及不良反应发生情

况,及时调整药物剂量或治疗方案。 有研究条件的药师,可开

展附条件批准上市抗肿瘤药物的治疗药物监测研究。
3. 3　 药品不良反应管理

3. 3. 1　 早期识别与分级:附条件批准上市抗肿瘤药物是为了

满足临床对肿瘤治疗的急切需求,通过“初步有效证据+严格

后续监管”的方式,加速保障患者用药可及性[14] 。 该类药品

临床数据并不全面,难以完全避免可能出现的不良反应[15] 。
因此,上市后需建立覆盖“药物全生命周期”的动态风险管理

体系,保障肿瘤患者安全用药。 对于已发生的不良反应,按照

通用不良事件术语标准进行分级。 对于发生急性反应的患

者,立即进行药学干预和处理;对于迟发性不良反应 / 毒性,需
要进行长期药学监测。 除此之外,还可以利用人工智能赋能

的风险预警技术,通过识别患者病历中潜在风险信号,预测患

者使用该类药物的风险等级,提前识别风险信号,降低该类药

物的不可控风险。
3. 3. 2　 联合用药的注意事项与药物相互作用评估:抗肿瘤药

物联合应用是提高疗效、改善耐药性的重要方法,但也会因此

产生潜在的毒性或疗效降低的风险[16] 。 特别是临床试验数据

不够完整的附条件批准上市抗肿瘤药物,更容易发生难以预

料的联合用药风险。 因此,在抗肿瘤药物联合应用时应注意,
(1)联合应用前必须筛查患者是否使用 CYP450 酶抑制剂 / 诱
导剂;(2)高风险药物(如治疗窗窄的化疗药)需通过治疗药物

监测调整剂量;(3)避免联合应用具有相同器官毒性的药物;
(4)免疫治疗与抗菌药物联合应用时,需评估肠道菌群对疗效

的影响;(5)针对特殊人群,如肝肾功能不全患者、老年患者和

基因多态性患者,要注意调整药物剂量或药物种类[17] 。
3. 3. 3　 多学科协作保障用药安全:附条件批准上市抗肿瘤药

物临床应用药学监护需要“资源整合-决策共享-动态响应”策

略下的多学科协作。 通过定期开展多学科评估,及时制定贯

穿“临床诊疗-药学干预”的不良反应精准防控策略,形成“监

测-分析-决策-行动”的不良反应协同处理标准化闭环流程,以
此提升附条件批准上市抗肿瘤药物的安全性,还可促进证据

迭代,实现对发生不良反应患者的快速干预。
3. 4　 患者教育内容建立与依从性管理

3. 4. 1　 教育内容建立:患者教育及依从性管理是确保抗肿瘤

药物疗效并降低药物相互作用潜在风险的重要环节[18] 。 通过

开展针对肿瘤患者的系统性教育,不仅可最大程度避免药物

相互作用潜在风险,还可使其主动参与治疗决策,提升抗肿瘤

治疗效果与生活质量。 教育内容应包含药物相互作用知识、
用药方法及注意事项、不良反应识别及处理方法等[19] 。 形式

可采用多样化设计,针对文化水平不同的肿瘤患者进行不同

形式的教育。 同时,可借助短视频、移动端 APP 等多媒体工具

优势开展用药教育。
3. 4. 2　 长期随访( LTFU):附条件批准上市抗肿瘤药物上市

后的长期疗效和安全性尚未完全确证,可能会带来长期用药

后的潜在风险。 因此,LTFU 是附条件批准的重要监管要求,
旨在长期且持续评估该类药物的真实世界表现,以确保肿瘤

患者安全并以此补充新的关键证据。 但长期随访面临很多挑

战,需提高随访质量,在加速抗肿瘤药物可及性的同时,为肿

瘤患者筑牢安全防线。
3　 结论

 

在附条件批准上市抗肿瘤药物发展速度和规模都呈现出

强劲增长势头的背景下,该类药物临床应用的药学监护更加

凸显出重要意义,如何平衡评审提速与用药安全是药学监护

的核心任务。
附条件批准上市抗肿瘤药物的临床应用需要在全流程药

学监护下完成。 药师以循证证据为基础,结合患者多维度的

临床数据进行深入分析,确定不同分类的附条件批准上市抗

肿瘤药物临床应用药学监护点。 通过用药前评估、治疗过程

监测、不良反应管理及患者教育,确保药品使用的有效性、安
全性与合理性。 同时,可以使用信息化赋能药学监护,运用动

态监测方式实时跟踪患者的用药情况、不良事件和预后等信

息,对照附条件批准上市抗肿瘤药物临床应用药学监护点进

行风险评估,以期在此过程中能够及时发现药品使用安全性

风险,并有针对性地采取相对应的临床干预措施,规避潜在的

医疗风险。
附条件批准上市抗肿瘤药物临床应用的药学监护仍面临

着临床使用时间短、临床有效性和安全性证据不足等诸多挑

战,未来应结合人工智能技术,进一步探索附条件批准上市抗

肿瘤药物与真实世界数据变量在不同角度、不同方面的潜在

关联性,并根据此关联性推演该类药物的安全性风险和临床
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使用监护要点,以弥补其临床证据不足的短板。 同时,建议在

政府层面建立常态化真实世界数据资源共享,在有限时间内

尽量扩大样本量,以增强附条件批准上市抗肿瘤药物临床应

用药学监护的循证依据。
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