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摘要   目的：对 2016 年美国 FDA 批准的新药进行分析，供医药界和相关管理部门参考。方法：通过

FDA 官网的药物创新专栏与 Drugs@FDA 数据库查阅、收集 FDA 批准新药的信息，进行统计分析。结

果与结论：2016 年，FDA 共批准 22 个新药，比 2015 年大幅减少，也低于 1997-2016 年的年均新药数量

（28 个 / 年），其中新药申请 15 个，生物制品许可申请 7 个。批准新药中获得优先审查、快速通道、突

破性治疗和加速审批资格的分别为 15 个、8 个、7 个和 6 个，批准孤儿药 9 个。批准新药的治疗领域以

抗感染药、抗肿瘤药和神经系统用药为主，剂型以注射剂、片剂为主。
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Abstract   Objective:  To analyze the novel drugs approved by U.S. Food and Drug Administration (FDA) 
in 2016 so as to provide references for medicine field and related management departments. Methods: The 
information of the novel drugs approved by FDA was collected from the column of “Drug Innovation” and 
Drugs@FDA databases and was analyzed. Results and Conclusion: FDA approved a total of 22 novel drugs in 
2016, including 15 new drug applications and 7 biologics license applications. The number of approval in 2016 
was smaller than that of 2015, also smaller than the average number between 1997 and 2016 (28 per year). There 
were 15, 8, 7, 6 and 9 novel drugs belonging to priority review, fast track, breakthrough therapy designation, 
accelerated approval and orphan product designation respectively. The main therapeutic fields were anti-infectious 
drugs, antitumor drugs and drugs for nervous system. The main dosage forms of the novel drugs were injections 
and tablets.
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为促进医疗保健与公众健康，提高药物的

可及性与可选择性，形成更具竞争力的医药市

场，美国食品药品监督管理局（Food and Drug 

Administration，FDA）的药物评价与研究中心

（Center for Drug Evaluation and Research，CDER）

每年都审批数以百计的药品。其中绝大部分是由

已有的药品仿创而来，例如改剂型、改给药途

径、增加新的适应证等，或是直接仿制，以节省

医疗费用。另外一小部分，我们称之为“新药”

（Novel Drugs），通常是指用于之前未能满足医疗

需求或者非常有助于促进医疗保健和公众健康的

创新性药品。FDA对这些新药以新分子实体（New 

Molecular Entities，NMEs）的身份进行审评，这些

药物含有以前没有被FDA批准的活性成分，以单一

成分或组合药物的一部分给予患者新的治疗[1]。但

是在有些情况下，NMEs可能与之前批准的药物具

有类似功效，不一定比现有治疗药品更具有独特

的临床优势。本文通过FDA官网的药物创新（Drug 

Innovation）专栏与Drugs@FDA数据库查阅，收集

FDA批准的新药信息，着重对其2016年批准新药的

情况进行分析，供医药界同仁参考。

1   FDA批准新药的数量
2016年FDA共批准了22个新药（即NMEs），

其中新药申请（New Drug Applications，NDAs）15

个，占年度批准新药的68%；生物制品许可申请

（Biologics License Applications，BLAs）7个，占年

度批准新药的32%，不包括生物制品评价与研究

中心（Center for Biologics Evaluation and Research，

CBER）批准的疫苗、血液制品等。2016年批准新

药数量比2015年大幅减少，也低于1997-2016年的

年均新药数量（28个/年），但生物制品获批占比

加大，新药质量较高，并且新药申请数量与往年基

本持平。具体情况见图1[2-3]。2015年，FDA批准了

5个预定批准日期在2016年的新药，减少了2016年

新药审批数量，更早批准这些新药有利于患者更

快获得。2016年，CDER共计发出14份完整回复函

（complete response letter），数量是近年来较多的

一次。完整回复函表明CDER对相关新药申请的审

查已完成，申请不准备批准，但是会阐述这些新药

申请的缺陷，并给予制药企业一定的改进建议，以

使FDA允许其重新递交申请，这在一定程度上影响

了2016年新药批准数量[4]。

图 1   1997-2016 年 FDA 受理与批准新药数量

2016 年，FDA 批 准 9 个 孤 儿 药（Orphan 

Product），占所有批准新药的 41%。自 1983 年孤

儿药法案实施以来，FDA 共计批准 248 个孤儿药，

年均 7 个。虽然 2016 年孤儿药审批数量比 2015 年

大幅减少，但依然高于 1983-2016 年的年均数量。

具体情况见图 2[3, 5]。美国的孤儿药法案与政策极大

激励着制药企业对孤儿药的研发，孤儿药的不可替

代性也使其更容易通过审查。

图 2   1983-2016 年 FDA 批准的孤儿药



中国药事  2017 年 11 月  第 31 卷  第 11 期1272

CHINESE PHARMACEUTICAL AFFAIRS zhgysh

2   FDA批准新药的方式
目前，除标准审查（standard review）（药物的

治疗性质与已上市药物相似的适用标准审查方式）

外，FDA还有4种不同且有效的新药审批方式[1]：

（1）优先审查（priority review）：意味着FDA要

在6个月内对新药申请进行审查，而标准审查是10

个月。优先审查既不影响临床试验的长度，也不

改变审批的科学、医学标准。（2）突破性治疗

（breakthrough therapy）：如果初步临床数据表明

药物可以大幅改善严重或危及生命疾病患者的治

疗，在申请者的要求下FDA可按照一定程序认定

药物的突破性治疗。（3）加速审批（accelerated 

a p p r o v a l ） ： 依 据 替 代 终 点 指 标 （ s u r r o g a t e 

endpoint）而非临床效益（clinical benefit）来批准

治疗严重或危及生命疾病的药物，例如能预测临

床效益的实验室测量、影像学图像、体征或其他

措施等。（4）快速通道（fast track）：旨在促进

治疗严重疾病药物的研发并加快新药审查，满足

尚未被满足的医疗需求。相关治疗领域药物获得

孤儿药认定及优先审批情况，见表1。在整个药物

研发和审查过程中，制药企业可与FDA进行及早和

定期的沟通。这4种优先审批方式有助于加快新药

研发和/或审批的速度，最终有助于关键药物更快

上市。据统计，近20年来，FDA新药优先审批的平

均总时间明显少于标准审批的平均总时间，具体

情况见图3[2]。

表 1  相关治疗领域药物获得孤儿药认定及优先审批情况

治疗领域 孤儿药
审批方式

优先审查 快速通道 加速审批 突破性治疗

治疗儿童和成人脊髓性肌萎缩症 √ √ √

治疗特定类型的卵巢癌 √ √  √ √

预防 18 岁及以上患者的艰难梭菌感染的复发 √ √

治疗特定类型的成人软组织肉瘤 √ √ √ √ √

治疗杜氏肌营养不良症 √ √ √ √

治疗干眼症 √

用于全部 6 种基因型丙型肝炎 √ √  √

用于罕见神经内分泌肿瘤的检测 √ √

用于前列腺癌复发的检测 √

治疗罕见的慢性肝病 √ √ √ √

治疗最常见类型的膀胱癌 √ √ √

治疗帕金森症相关的幻觉和妄想并发症 √ √

用于特定染色体异常的慢性淋巴细胞白血病 √ √ √ √

用于经血液或骨髓造血干细胞移植后发生肝小静脉闭塞

并伴有肾或肺异常的成人和儿童患者

√ √ √

治疗吸入性炭疽热 √ √

用于慢性丙型肝炎感染基因 1 和基因 4 型成人患者 √ √
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图 3   1997-2016 年标准审批与优先审批平均总时间

2016年FDA批准新药的方式中，有6个为标准

审查，占所有批准新药的27%；获得优先审查、快

速通道、突破性治疗和/或加速审批资格的新药分

别为15个、8个、7个和6个，各占所有批准新药的

68%、36%、32%和27%；获得1种及以上优先审批

资格的新药（16个）占所有批准新药的73%[3]。近6

年的具体情况见图4[3, 6-10]。

图 4   2011-2016 年 FDA 批准新药的方式占比

3   FDA批准新药的效率
根据《处方药申请者付费法案》（Prescription 

Drug User Fee Act，PDUFA），FDA对申请药品、

生物制品上市的制药企业收取相应的费用，以使

其在预定目标日期前完成相关审评工作。纵观2016

年FDA新药审批情况，CDER能够确保95%的新药

在目标日期的当天或之前获得批准[3]。2016年，

FDA的NMEs审批程序平稳运行，第一轮审评（first 

cycle）批准率为95%，这意味着对21个新药申请没

有要求提供额外信息，避免了这些新药批准延期和

新一轮的审查[3]。从2016年9月23日递交其NDA，

到2016年12月23日获得批准，Spinraza是2016年

FDA审批最快的一个药物。这些都显示了FDA对真

正创新药物的友好态度，并努力不成为新药上市的

瓶颈。

FDA与其他国家和地区同等监管机构的监管

流程不尽相同，对新药首先在美国获批与首先在

其他国家和地区获批的情况进行比较是衡量FDA审

批效率的又一种指标，2016年FDA批准的新药中有

19个（86%）是首先在美国获得批准的[3]。2016年

FDA认定8个新药为一类新药（First in Class），占

年度批准新药的36%[3]。一类新药是衡量药品创新

性的重要指标，这类药品通常具有不同于现有治疗

药品的作用机理。相关指标近6年的具体情况见图
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5[3, 6-10]。据统计[2]，自1998年以来，在新活性物质

（New Active Substance，NAS）的全球首次上市率

方面，美国一直领先欧盟，具体情况图6。可见，

美国新药研发是世界新药研发的风向标。

图 5   2011-2016 年 FDA 审批效率情况

图 6   1991-2015 年新活性物质全球首次在美国与欧盟上市率

4   FDA批准新药的治疗领域与剂型
从治疗领域来看，2016年FDA批准的新药中有

抗感染药4个、抗肿瘤药4个和神经系统用药3个，

位居年度批准新药数量的前三位，分别占年度批

准新药的18%、18%和14%，共占年度批准新药的

50%；然后是消化及代谢系统用药2个、皮肤病用

药2个、肌肉与骨骼系统用药2个、其他2个（新型

诊断试剂，旨在检测癌症的确切类型），呼吸系

统用药、感觉器官用药、血液和造血器官用药各1

个[3]。具体情况见图7。可见，抗感染药、抗肿瘤

药、神经系统用药依然是研发热点。抗感染药物集

中于抗丙肝、抗炭疽热和抗艰难梭菌感染；抗肿瘤

药物集中于慢性淋巴细胞白血病、膀胱癌/肺癌、

软组织肉瘤及卵巢癌；神经系统用药集中于抗癫

痫、帕金森综合征和多发性硬化症。

从批准新药的剂型看，注射剂、片剂占绝大

多数，其中注射剂（包括1个冻干粉针）13个、片

剂7个、软膏剂1个、滴眼剂1个，分别占批准总数

的59%、31%、5%和5%[3]。注射剂中明确给药途径

的，鞘内注射1个、皮下注射1个、静脉注射4个。

图 7   2016 年 FDA 批准新药的治疗领域分布
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5   获得新药批准的企业情况
从获得新药批准的企业情况看，作为传统制

药巨头的罗氏、默沙东、艾伯维（分别与百健、罗

氏合作研发）、礼来、百健各有2个新药获批；赛

诺菲、吉利德、梯瓦、优时比等制药巨头各有1个

新药获批；中小型制药企业与跨国制药巨头的表

现同样活跃，以Jazz、Clovis为代表的9家中小型制

药企业各有1个新药获批[11]。2016年，全球处方药

销售额排名前两位的辉瑞和诺华均未获得FDA新药

批准。创新药物在世界医药工业中占据着无可匹敌

的地位，2016年的新药研发依然是制药巨头们的竞

技场。

2016年，FDA批准NDAs（化学药）锐减，但

BLAs（生物制品）热度不减，尤其是抗体药物重

回主流舞台。制药巨头的研发管线中处于后期阶

段的药物严重不足，意味着FDA在未来几年批准的

新药数量仍可能会保持在较低水平。在过去的20年

中，制药与生物技术行业提交的NDAs和BLAs一直

保持相对稳定（34个/年）。比2016年获批新药数

量更为重要的是，获批新药的质量颇高，22个新药

中包括了多个首个新的治疗药物、多个新一代药

物，以及精准诊断药物，多个新药均有“重磅炸

弹”的潜质。引人注目的还有FDA对这些新药的审

评方式与批准效率，运用多种促进研发与加快审评

的监管工具，以利于新药更快上市。FDA在力求创

新审评方式与加快审批效率的同时，始终严格遵循

安全性和有效性两个基本标准。
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