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摘要：药品监管科学于上世纪90年代初步完成学科构建，并受到世界卫生组织认可，世界各主要发达国

家均高度重视并积极推动成为一门新兴前沿科学；是一个高度交叉融合、支撑服务监管的学科理论体

系、知识体系和学术体系；核心是研发评价药品安全有效性的新技术、新工具和新方法的创新实践活

动；重点是建设药品监管治理体系和治理能力现代化、科技化、法治化和国际化的系列工程。笔者通过

对国外监管科学技术支撑机构和合作单位等有关情况的调研，初步厘清了当前世界监管科学技术支撑体

系发展的现状和成就，并对我国药品监管科学机构的发展进行思考，提出建议。 
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监管科学是一门新兴的前沿学科，于上世纪

70年代萌芽起步，90年代正式确立[1]。监管科学在

一些发达国家已系统研究并创新使用，是药品监管

中预测决定和择优的科学决策过程，有力推动了药

品监管事业的发展。它是药品监管部门运用的以引

领、规范、保障和服务监管的一门新兴科学；是一

个涉及政治、医学、药学、社会学和管理科学的综

合交叉的多学科理论体系、学术体系和知识体系；

·监督管理·
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是发达国家药品监管治理体系和监管能力现代化的

建设工程。其核心是研发、预测、评价、择优和

检定药品安全性有效性的新标准、新工具和新方法

的创新实践活动，起关键支撑作用的是有一批科学

化、学术化的技术支撑机构和专业化、技术化的专

门人才。

目前，美国、欧盟、日本等世界主要发达国

家和国际组织均在大力发展监管科学研究，美国

食品药品监督管理局（FDA）、欧洲药品监督管

理局（EMA）以及日本医药品医疗器械综合机构

（PMDA）等监管机构均成立专门的监管科学领导

部门，配备专业的研究机构或与高校、科研院所合

作对其监管科学工作进行技术支持。

1   世界卫生组织（WHO）的药品监管科学
技术支撑和研究概况

WHO认为监管科学是监管决策的基础，是用

于评估人用药和兽药在整个生命周期内质量、安全

性和有效性的科学[2]。作为一门前沿性应用学科，

监管科学需要技术支撑和合作。因此于2008年3

月，荷兰乌特勒支大学/世界卫生组织药物政策和

监管科学合作中心，被指定为欧洲/世界卫生组织

药物流行病学和药物政策分析合作中心[3]。

该中心目前正在进行的项目主要致力于解决

各种公共卫生问题，分为三个核心主题：全球卫

生、监管科学和治理。作为独立第三方，该中心

在临床领域中具有丰富的专业知识，与其他众多

科研机构、监管机构、非政府组织建立了广泛而

强大的联系网络，从而开展监管科学前沿研究。

除此以外，该中心每年都会组织一些监管科学学

术会议和活动，从而进行更广泛的沟通与宣传。

同时，也为活跃于药物政策和法规领域的专业人

士提供国际高质量的博士学位课程。埃舍尔项目

（Escher Project）是该中心与荷兰顶尖医药研究所

（TI Pharma）建立的着眼于整个欧洲的独立国际

研究平台。如今，埃舍尔项目已成为多方利益相关

者讨论和交流的平台。

2   美国食品药品监督管理局（FDA）的药
品监管科学技术支撑和研究概况

1991年FDA正式明确药品监管科学（Regulatory 

Science）概念，认为是解决医药等科学产品（包括

有形产品、知识和信息）监管中遇到的问题，为履

行职责所需的基于科学的决策过程，并把监管科学

确定为FDA在21世纪重点推动的学科。

随着FDA的使命不断拓展并日益复杂，FDA越

来越认为科学和证据是审评和监管决策的基础，从

1992年至今，每隔3~5年分阶段制定各种监管科学

发展战略规划和计划，有目标有针对性地解决监

管遇到的妨碍创新等多种问题。FDA内设国家毒理

学研究中心[4]，承担FDA下属各个中心委托的、主

要和风险控制相关的监管科学研究课题。FDA药品

评价与研究中心（CDER）将监管科学研究嵌入到审

评流程中去，审评人员和监管科学研究人员紧密合

作，大力促进监管科学研究成果的转化，提升监管

效率。此外，还有10余个跨中心的专家工作组。图1

为FDA部分组织机构图（主要涉及技术审评与科学

创新）。

图1   FDA部分组织机构图
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FDA在自我开展研究的同时，也通过机构外合

作填补在药品前沿技术上出现的知识鸿沟，同时减

少监管决策的不确定性。2011年，作为FDA致力于

开展监管科学跨机构合作的一部分，FDA的监管事

务办公室（Office of Regulatory Affairs，ORA）建立

了监管科学和创新卓越中心（Centers of Excellence 

in Regularory Science & Innovation，CERSI），重点

关注特定研究项目和跨学科监管科学培训两个方

面[5]，如约翰·霍普金斯大学的“用于自闭症谱系

障碍（ASD）患者的复核药物中使用的原料药”、

马里兰大学的“3D打印的牙科医疗器械的生物相

容性”。

为推动监管科学国际交流合作，引领世界监

管科学发展，FDA自2011年发起年度性国际会议

“监管科学全球峰会”（GSRS）[6]，为全球医药创

新产品的监管决策制定者、前沿科学家、转化医学

以及医药尖端科技创业者提供一个协同创新和交流

的平台。表1为历届监管科学全球峰会主题。

表 1   历届监管科学全球峰会主题

时间 地点 主题

2011 年 美国吉弗森 监管科学的国际合作

2012 年 中国杭州 药物评价和监管领域的新兴技术

2013 年 美国小石城 纳米技术与药物评价和监管

2014 年 加拿大蒙特利尔 基因组学与药物

2015 年 意大利帕尔马 生物信息学的监管

2016 年 美国贝塞斯达 纳米技术标准及其应用

2017 年 巴西巴西利亚 药品和食品安全监管的新兴技术

2018 年 中国北京 数据科学时代下的膳食补充剂和植物药的风险 / 效益

2019 年 意大利马焦雷湖 纳米技术和纳米塑料

2019年美国FDA新增两家监管科学研究和应用

部门即药物评价科学办、应用监管科学部等，发布

了技术现代化行动计划（Technology Modernization 

Action Plan，TMAP），涉及以下3个方面：（1）

FDA技术基础设施的现代化；（2）增强FDA开发

技术产品的能力，以支持其监管使命；（3）与利

益相关者进行沟通合作，以推动跨系统的互操作技

术进步，并为消费者和患者带来价值[7]。

3   欧盟的药品监管科学技术支撑情况及研
究概况

欧洲药品监督管理局（EMA）主要负责泛欧

洲范围的药品审批和监管[8]，总部于2019年开始

由英国伦敦迁往荷兰阿姆斯特丹，下有5个大部门

（Division）和很多工作组以及相关小组组成。

欧盟认为监管科学是应用于药品质量、安全

和功效评估，并在整个药物生命周期中为监管决策

提供信息的科学，包括基础和应用生物医学和社会

科学，并有助于制定监管标准和工具[9]。

欧 盟 委 员 会 联 合 研 究 中 心 （ E u r o p e a n 

Commission's Joint Research Centre，JRC）是欧盟委

员会下设的，直属科技服务机构，成立于1957年，

为欧盟制定政策提供独立的技术支持，是世界范围

内规模最大的“政策科技咨询机构”之一，JRC不

仅直接进行科研，也与欧盟委员会的其他部门和世

界各地的科研机构探索合作机会。JRC总部设在布

鲁塞尔，研究机构分布于5个欧盟成员国，其中位

于比利时赫尔的研究机构涉及生物技术、医疗保健

和纳米技术研究；位于意大利伊斯普拉的研究机构

涉及健康与消费者保护工作[10]。JRC与EMA保持密

切合作，通过开发新方法、工具和标准促进创新，

JRC架构起了科学和政策间的桥梁。

2016年，EMA正式成立了一个监管科学观测



中国药事  2020 年 9 月  第 34 卷  第 9 期996

CHINESE PHARMACEUTICAL AFFAIRS zhgysh

站（Regulatory Science Observatory），以监测科学

和技术的新兴趋势，并指导使用资源和外部合作，

统筹协调监管科学事务。特别是通过与利益相关方

共同推动地平线扫描计划（Horizon Scanning），识

别和评估重要的或者具有颠覆性的医药卫生领域新

技术和新产品，以便制定相应的标准和法规加速药

品的可及性，推进监管科学。

2018年12月，为更好地提升以患者为中心的

医疗保健，同时也因为细胞与基因疗法、药械组合

产品、新的临床试验设计、真实世界数据、大数据

及人工智能(AI)等领域科学技术的革命性进展，对

监管机构提出重大挑战，EMA发布了《监管科学

2025战略》。该文件确定了在人用药物方面开展此

类合作的5个战略目标，并提出了需要采取的核心

建议和基本行动[11]。欧盟监管科学2025目标主要内

容见表2。

表 2   欧盟监管科学 2025 目标主要内容

序号 主要内容

1 促进科学技术在药物开发中的融合

2 推动协同证据生成，提高评估的科学质量

3 与医疗保健系统合作，促进以患者为中心的药物可及性

4 应对新出现的健康威胁和治疗可及性方面的挑战

5 在监管科学中促进和利用研究与创新

EMA也开展了多项监管科学项目，如针对某

些罕见病药物不足或者缺失的问题，推出了优先药

物计划以满足药物研发需求；开展临床试验信息系

统（Clinical Trials Information System，CTIS）的开

发测试，通过临床试验信息系统，各成员国的申

请方（即临床试验申请方）和专家可以充分发挥

其在试验授权、监督、安全报告和配合行动方面

的作用，公众也能够通过平台获取有关临床试验

的信息；为改善先进疗法产品（Advanced Therapy 

Medicinal Products，ATMPs）的监管环境，2017年

EMA与欧盟委员会下属的健康与食品安全理事会

（Directorate-General for Health and Food Safety，

DG SANTE）发起精简程序、调整生产需求、组

织利益相关方交流的行动计划；为确保患者用药

安全，不定期举办公开听证会，EMA的公开听证

会是由其安全委员会、药物警戒风险评估委员会

（Pharmacovigilance Risk Assessment Committee，

PRAC）建立的，公开听证会补充了EMA现有的与

患者和医疗保健专业人员进行药物评估的渠道，通

过听取公众对药物安全性的看法和经验，使其参与

药品监督。

EMA近年来也不断召开不同层次的会议和研

讨会讨论监管科学的发展，如在2018年10月举办了

一次多方利益相关者研讨会。该研讨会促进了大家

共同思考欧盟药品管理局科学委员会和工作组面临

的监管科学挑战以及机遇，会议上着重讨论了与各

种利益相关团体相关的工作内容，以便未来在公众

咨询期间向他们征求意见[12]。

为推进监管科学的研究和创新，欧洲地区有

一些专业行业组织和研究机构，对促进和影响世界

各国监管机构管理进程和效率起到重大推动作用，

如英国监管科学创新中心（Centre for Innovation in 

Regulatory Science，CIRS）和哥本哈根监管科学

中心（Copenhagen Centre for Regulatory Science，

CORS）。CIRS作为一个中立第三方机构，该机构

拥有自己的专职管理和咨询委员会，同时在美国、

欧洲、日本等国家地区拥有几十家合作公司，参与

的监管机构也有近30家。CIRS广泛召开研讨会、

监管机构论坛、洞察研讨会，并对地方和区域监管

环境中重点关注的特定领域开展专题研究，为各个

利益相关方提供了一个沟通对话的平台。CIRS的

监管审查时报数据库跟踪并收录国际六大监管机构

（美、日、欧、加、澳、瑞士）批准的NASs（新

活性实体）的申请和批准日期，为解决监管科学领

域的重难点问题贡献全球智慧。CIRS目前的工作

主要着眼于监管科学全球发展项目和卫生技术评估
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及市场准入计划，并推出多个研究项目和计划以及

先进的决策制定工具[13]。

4   日本药品监管科学技术支撑及研究情况
PMDA全称为Pharmaceuticals and Medical 

Devices Agency，其日语名称翻译为“独立行政法

人医药品医疗器械综合机构”，是厚生劳动省医药

食品局所管辖的独立行政法人。其审查业务内设八

个跨部门的小组，包括监管科学小组，负责监管科

学案例策划、与监管科学推进部的协调，以及非其

他小组管辖的监管科学案件的应对。

日本早在1985年于世界上首次在药品专业刊

物上提出药品监管科学概念，2011年日本国会对监

管科学定义，在《基本科学技术计划》中认为监管

科学是基于证据精准预测评估和判断，以最优方式

将科技成果用于社会和人类需求。2015年由国会颁

布《促进医疗产业和医疗技术进步法案》等一系列

法律规章，厚生劳动省也相继出台政策和推进先驱

者项目，成立医疗研究开发机构。随后，PMDA联

合国家卫生科学研究院协同开展监管科学行动。

2018年PMDA成立专门的监管科学中心，又称“监

管科学指挥中心”，他们认为：对监管者而言，任

何时间在任何领域的工作均需以监管科学为基础，

监管必须基于科学的进步，监管部门应与利益相

关方共同推进监管科学，监管科学是向患者提供医

药产品的工具。该部门旨在对产品的开发、审评和

上市后的全生命周期进行监测、评价和咨询，保证

日本在医药领域的领先。同时，PMDA致力于通过

扩大员工培训计划、实施PMDA三项服务（产品审

查、安全措施和不良健康影响救济服务）的研究、

利用科学委员会，来促进监管科学和培养监管科学

家，通过合作研究生院项目进行教育[14]。

表3列举了PMDA促进监管科学发展的部分

措施[15]。

表 3   PMDA 促进监管科学发展的措施

序号 具体措施

1 PMDA 通过建立数据信息 MID-NET 系统，用于数据信息的采集分析及加强研究人员与 PMDA 的协作

2 注重对前沿信息监测，主动监测新趋势、新技术等的前沿信息，做出必要的监管准备，同时使利益相关方确

定监管要求，监管者也可以跟上不断加快的创新步伐

3 通过大学研究机构、医学机构和科学委员会间的协作提供监管科学咨询，实现日本顶级研究人员和 PMDA

审核人员之间的意见交换，同时接触尖端技术，进而提供有关开发策略等的科学建议，此外还有医疗器械、

药品、可靠性检查注册咨询，药理遗传学 / 生物标志物以及研究对象及时应对环境变化等

4 构建科学委员会，通过明确的主题加强与学术界合作

5 2014 年 6 月推出新 SAKIGAKE 命名，使日本早于其他国家将创新性药物 / 医疗器械 / 再生医疗产品投入实际

应用，通过提供各种支持，促进尽早的实际应用，如创新性产品的患者早期用药

6 通过特别设计的再生医疗产品审批流程（再生医疗产品附条件和期限的许可）缩短产品的上市时间

7 基于医疗器械的全生命周期管理，通过平衡上市前和上市后要求，加速审批临床高需求领域的医疗器械

在日本的监管科学组织及研究机构有日本

药学会监管科学部（Division of Regulatory Science 

The Pharmaceutical Society of Japan）（公益社团

法人）、日本医药品医疗器械监管科学基金会

（Pharmaceutical and Medical Device Regulatory 

Science Society of Japan）（一般财团法人）、日

本监管科学学会（Society for Regulatory Science of 

Medical Products，RS学会）。它们通过论坛、出版

业务、标准制定以及培训业务等服务于监管科学。

5   对我国监管科学技术支撑体系发展的一
些思考和建议

我国药监部门于2019年4月发布实施中国药品

监管科学行动计划，标志着全面推动监管科学研究

的开始，经过一年多的努力，已有10余所国内顶尖

大学和一流研究院所的加入。紧紧围绕药品监管创

新、质量、效率、体系和能力等5大目标，以科技
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化、法治化、国际化和现代化的要求，同时参考

目前存在的问题、短板和弱项，发布了9大研究项

目，并取得了显著的阶段性成果。与此同时，国家

药监局还认定及合作共建了一些监管科学研究基

地，首批45家重点实验室也已挂牌运行，监管科学

工作在积极推动发展中，为推动我国由制药大国向

制药强国的跨越做出了重要贡献。

笔者对未来我国监管科学的发展提出以下建议：

（1）加强发展系统内部门监管科学技术支

撑。发挥中检院、药审中心、器审中心、信息中心

等国家药监局直属单位的专业性权威性优势，解决

在药品全生命周期中的受理、审评、评价、核查、

检定等环节的监管科学问题。通过举办讲座培训，

如药品监管科学研究院士大讲堂，提高监管科学管

理人员对监管科学的了解及技术素养，提高监管科

学在系统内的普及水平。通过举行学术研讨及发行

内部刊物，广泛交流，听取各方意见。加强与中科

院、中国工程院等高端科研机构的合作，研究监管

科学动态，关注重点领域，提前布局，高端引领。

（2）监管科学发展国际化。持续加强与国际

监管科学研究机构及先进国家的交流沟通，积极筹

备每年举办一次的监管科学全球峰会，提供研究

论文、成果，发布中国智慧和方案等，与世界共同

交流，以此为舞台，引领国际规则制订。再是推

动我国相关单位和专家进入国际会议的组织委员

会和专家委员会，提升我国在国际监管科学领域的

话语权；参与WHO药品审评质量管理规范（Good 

Reviewing Practice，GRP）指南草案的修订和商

议，有效地规范和约束审评审批部门，加强、改进

和完善我国药品注册管理工作；积极参与ICH活动

和相关国际标准的制修订，转化借鉴技术指南用于

我国药品技术审评，减少药品研发和上市成本，推

动安全有效的创新药品早日为患者健康服务；在

成立不久的国际药品监管机构联盟（International 

Coalition of Medicines Regulatory Authorities，

ICMRA）中与联盟成员共同进行战略规划，分享

知识、信息和经验，创新监管手段，通过合作，有

效利用资源，提高监管效率，并为药品监管机构提

供能力建设方面的支持；积极争取加入国际药品认

证合作组织（Pharmaceutical Inspection Convention 

and Pharmaceutical Inspection Co-operation Scheme，

PIC/S），以统一的标准实施药品GMP认证，降低

药品流通的非关税贸易壁垒，节省人力、时间和物

质成本，提升我国药品GMP监管水平，有利于我国

制药企业尽快与国际接轨，加快药品出口步伐，保

障和促进中国制药走向国际市场；积极参与国际

医疗器械监管者论坛（International Medical Device 

Regulators Forum，IMDRF），加速与国际医疗器械

监管的协调和融合。加强监管科学计划第三方国际

评价，学习先进经验，跟上世界前沿步伐，英国监

管科学创新中心（CIRS）作为世界著名的监管科

学研究机构，与世界主要国家药监部门和国际组织

保持着合作关系，在绩效评估方面具有丰富经验，

与之合作对我国监管能力和效率进行评价，必将有

效促进我国监管科学的发展。

（3）打造接轨世界的中国现代药物监管科学

体系。针对重大突发新发传染病和恶性肿瘤的诊

断、治疗开展检测项目的科学审评及质量评价研

究，开展新型快速检测技术与产品研发评价研究以

及恶性肿瘤早期诊断及筛查产品临床评价研究等。

干细胞和再生医学是当今生物医学科研的前沿和热

点，在世界范围内发展日新月异，已成为最具转

化前景的研究领域之一，我国生物技术产品居于世

界先进水平，下一步应加大研发投入，继续在干细

胞、基因治疗产品等方面开展安全性、有效性评价

技术研究；2019年暴发的新冠疫情给全球造成巨大

损失，也凸显了疫苗研发的重要性，我国疫苗研发

目前也已跻身世界先进行列，2020年7月20日，世

界顶级医学期刊《柳叶刀》在线发表由中国工程院

院士、军事科学院军事医学研究院研究员陈薇团队

领衔研发的重组新冠疫苗（腺病毒载体）Ⅱ期临床

试验结果，试验结果表明，该型重组新冠疫苗有望

为人体对抗新冠病毒感染提供“双重保护反应”，

这也是全球首次正式发表新冠疫苗Ⅱ期临床试验

数据。我国应加强关注和支持这些科学发展的先

进领域，实现与国际并跑，建立接轨世界的监管

科学体系。

实施中药监管科学发展专项行动计划。“中

医药是中华民族的伟大创造，中国古代科学的瑰

宝，也是打开中华文明宝库的钥匙”[16]。习近平总

书记指示“遵循中医药发展规律，传承精华，守正

创新，加快推进中医药现代化、产业化，坚持中

西医并重，推动中医药和西医药相互补充、协调发

展，推动中医药事业和产业高质量发展，推动中医
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药走向世界”。要努力打造具有我国中医药特色的

监管科学体系，体现中医特色理论优势，遵循中医

药发展规律，建设符合国际规范的中药新药研发模

式。加强以中医药理论、人用经验和临床研究相结

合的注册审评证据体系研究；开展符合中药功效分

类特色的中药质量标准体系的理论研究；构建以中

医临床为导向的中药安全性评价数据及模型，建立

中药药物警戒及预警体系；进行以患者为中心的中

药临床疗效评价新方法及对古代经典名方中药复方

制剂非临床安全性评价研究。发挥中医药未病预

防、已病防变、病愈防复的特色优势；培养中医药

思维的中医药监管科学人才。在中医药监管科学领

域领跑世界。

加强创新型医疗器械监管科学的研究。一是

加强大型高端医疗器械、急救类医疗器械的监管与

评价技术研究；加强基于远程/无线传输技术的医

疗器械产品的安全有效性评价研究、用于穿戴式和

有源植入式医疗器械的柔性电子先进技术研究以及

人工智能医疗器械产品检测技术与标准化研究。二

是加强对新材料创新监管与评价技术研究，如医疗

器械生物学评价指南体系建立及评价的现代化研究

和新材料植入器械评价性能和评价方法新技术研究

等。三是我国中医医疗器械在世界上独树一帜，拥

有广泛的使用群体，具有传统中医特色，并且在使

用及技术上具有传承和明确功效，是我国中医的一

个宝藏。在这些领域我国都有技术优势，且发展前

景广阔，大有可为，应以此构建中国风范的医疗器

械监管科学体系，领跑世界。

（4）积极推进我国监管科学重点实验室的评

定、发展和运行。重点实验室是全国各地研究机构

发挥自身研究专业特长，进行重点专项研究的科

研部门，是我国药品监管科学研究项目的重要技术

支撑机构。在落实第一批重点实验室技术成果的

同时，对第二批重点实验室严格筛选，面向社会

根据国家药监局重点实验室基本定位和监管发展的

需要，重点面向监管科学技术支撑的高校、科研院

所，统筹区域布局，服务监管需求，重点在“两品

一械”产业创新发展集中度较高的地区和院校加强

重点实验室布局和建设。要充分利用国内知名高

校、科研院所在科技创新、监管科学研发等方面优

势，针对我国药监系统监管缺乏监管科学新工具、

新方法、新标准的现状补短板、强弱项、促监管。

应围绕党中央、国务院确定的区域发展重大战略部

署如京津冀、长三角、粤港澳大湾区等加强布局，

支撑区域监管需求，服务产业发展。提高应对新冠

肺炎等重大突发公共卫生事件的能力，解决监管急

需，加强在5G、大数据等新业态、新技术方面的

重点实验室建设。
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