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摘 要 目的 为《新型抗肿瘤药物临床应用指导原则》（简称《指导原则》）的后续更新提供建议及参考。方法 对比2018－2021年

版《指导原则》的更新情况，分析其体例变迁以及其中新型抗肿瘤药物的品种数量、适应证分类、作用靶点、医保纳入等情况，并总

结其变迁趋势及可能存在的问题。结果 2020年版《指导原则》的体例较前2版发生了较大变化，删除了“临床应用管理”项，增添

了“附表”项。2018年版《指导原则》纳入新型抗肿瘤药物品种33个，2019、2020、2021年版分别增加至46、60、77个，且新增品种纳

入《指导原则》的时间均为该品种在国内上市当年或之后 1年。2018年版《指导原则》纳入的国家医保谈判品种有 26个，2019、

2020、2021年版分别在前一版的基础上新增了 8、10、12个。2018年版《指导原则》中新型抗肿瘤药物主要作用于 EGFR、HRE2、

VEGFR等传统靶点；但自2019年版《指导原则》起，作用于PD-1、PARP、ALK、CDK等新兴靶点的药物品种数量不断增加，其中国

产原研品种的占比较大。结论《指导原则》体例的更新旨在进一步从卫生专业技术层面指导新型抗肿瘤药物的临床应用；新增品

种、适应证符合科学性、动态性原则；国产原研品种发展迅速，作用于新兴靶点的创新品种涌现。后续《指导原则》的更新应参考国

内外权威诊疗指南、高质量的循证证据，并关注治疗药物缺乏的肿瘤类型和新型抗肿瘤药物的临床价值。

关键词 新型抗肿瘤药物；指导原则；作用靶点；更新；变迁
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ABSTRACT OBJECTIVE To provide the suggestions and reference for the follow-up update of Guiding Principles of Clinical

Application of Novel Anti-tumor Drugs（hereinafter referred to as“Guiding Principles”）. METHODS The update of 2018-2021

editions of Guiding Principles were compared；the changes of its style，the variety and quantity of novel anti-tumor drugs，the

classification of indications，the target，the inclusion of medical insurance and other aspects were analyzed. Its change trend and

possible problems were summarized. RESULTS There was a great change in the style of Guiding Principles in 2020 edition，i.e.

deleting the item of“clinical application management”and adding the item of“attached table”. Totally 33 novel anti-tumor drugs

were included in the 2018 edition of Guiding Principles，and the number of novel anti-tumor varieties increased to 46，60 and 77

in 2019，2020 and 2021 editions，respectively. The time when the new varieties were included in Guiding Principles was the same

year or one year after the domestic market time. Totally 26 varieties of national medical insurance negotiation were included in the

2018 edition of Guiding Principles，and 8，10 and 12 varieties were added respectively in 2019，2020 and 2021 editions on the

basis of the previous edition. Novel anti-tumor drug in the 2018 edition of Guiding Principles mainly focused on traditional targets

such as EGFR，HRE2 and VEGFR. However，since 2019，the number of new targets such as PD-1，PARP，ALK and CDK had been

increasing，among which domestic original drugs accounted for a large proportion. CONCLUSIONS The revision of Guiding

Principles aims to further guide the clinical application of novel anti-tumor drugs from the professional level of health technology.

The new varieties and indications conform to the principles of scientificity and dynamics；domestic original varieties have

developed rapidly，and innovative varieties to novel target have emerged. The follow-up update of Guiding Principles should refer

to authoritative medical guidelines and high-quality evidence-

based evidence. Attention should be paid to the types of

tumors lacking therapeutic drugs and the clinical value of

novel anti-tumor drugs.
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··1392



中国药房 2022年第33卷第11期 China Pharmacy 2022 Vol. 33 No. 11

肿瘤发病原因尚未完全阐明，治疗手段仍较局限，

是世界人口死亡的主要原因之一[1]。全球癌症统计数据

显示：2020年全球恶性肿瘤新发病例1 929万例、死亡病

例996万例[2]。肿瘤疾病负担的持续加重加速了肿瘤学

科发展，以蛋白酶抑制剂、单克隆抗体和免疫检查点抑

制剂类药物为主的新型抗肿瘤药物相继研发上市[3]。相

比传统化疗药物，新型抗肿瘤药物普遍具有疗效更好、

不良反应发生率更低、患者依从性更好等特征[4]，但使用

时需综合考虑药物可及性、患者治疗意愿和疾病预后三

大要素。不合理的临床应用在造成药物疗效降低、副作

用增加的同时，还会给患者造成严重的经济负担。

为规范新型抗肿瘤药物的合理应用、提高肿瘤临床

治疗的用药水平、保障医疗质量和卫生资源的合理利

用、维护肿瘤患者健康权益，国家卫生健康委员会牵头

制定了《新型抗肿瘤药物临床应用指导原则》（后文简称

《指导原则》），以指导新型抗肿瘤药物的临床合理应

用[5]。本研究拟全面分析历年《指导原则》的变迁情况，

重点剖析我国新型抗肿瘤药物的品种数量、适应证分

类、医保纳入信息及我国原研新型抗肿瘤药品的发展状

况，总结《指导原则》的变迁趋势及可能存在的问题，为

后续《指导原则》的更新提供建议或参考。

1 历年《指导原则》体例的变迁情况

2018年9月21日，国家卫生健康委员会发布了关于

印发《指导原则》的通知，并明确指示需定期修订、更新

该原则。此后，于 2019年 12月 16日、2020年 12月 29

日、2021年 12月 27日，国家卫生健康委员会分别对该

《指导原则》进行了更新[6－8]。

2018年版《指导原则》从临床应用基本原则、临床应

用管理、各系统肿瘤的药物临床应用指导原则3个方面

指导新型抗肿瘤药物的临床应用与管理。2019年版《指

导原则》延续了2018年版的体例，仅在“各系统肿瘤的药

物临床应用指导原则”项中增加了“生殖系统”。2020年

版《指导原则》的体例较前2版则发生了较大变化：删除

了“临床应用管理”项，增添了“附表”项，“皮肤与软组

织”系统被拆分为“皮肤”和“骨与软组织”2个系统。

2021年版《指导原则》延续了 2020年版的体例。历年

《指导原则》体例变迁情况见图1。

图1 历年《指导原则》体例的变迁情况

2 历年《指导原则》中药品变迁情况

2.1 历年《指导原则》中新型抗肿瘤药物的品种数量及

适应证变迁情况

2018年版《指导原则》中纳入新型抗肿瘤药物的品

种数为 33个，2019、2020、2021年分别增加至 46、60、77

个。历年《指导原则》纳入的新型抗肿瘤药物的适应证

均以相应年度的药品说明书为准，部分新型抗肿瘤药物

的适应证覆盖了多个肿瘤系统，且同一品种药物的各适

应证纳入《指导原则》的时间也不尽相同。其中，安罗替

尼在2020年版《指导原则》中新增了“晚期肾细胞癌高危

患者一线治疗”的适应证，但又在2021年版《指导原则》

中取消。历年《指导原则》的药物品种数量及适应证的

变迁情况充分体现了《指导原则》制定的动态性。历年

《指导原则》纳入药物的品种数量变迁信息见表 1，适应

证变迁信息见图2。

表1 不同肿瘤系统历年《指导原则》纳入药物的品种数

量变迁信息（种）

年份

2018

2019

2020

2021

呼吸

11

15

19

26

消化

9

11

14

21

血液

10

13

17

22

泌尿

5

7

9

11

乳腺

2

5

9

10

皮肤及软组织

3

5

皮肤

6

6

骨与软组织

3

3

头颈

2

2

4

9

生殖

1

2

4

合计

33

46

60

77

注：由于多适应证的原因，同一品种药物可能在不同肿瘤系统中

重复

图2 历年《指导原则》纳入药物品种适应证变迁信息
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2.2 历年《指导原则》中新型抗肿瘤药物的医保支付品

种数量变迁情况

分别以相应年度《国家基本医疗保险、工伤保险和

生育保险药品目录》（后文简称《医保目录》）为基准，

2018年版《指导原则》纳入的新型抗肿瘤药物品种中常

规医保品种有 5个，国家医保谈判品种有 26个；2019年

版《指导原则》中新增了 8个国家医保谈判品种，并有 3

个品种被调入常规医保目录；2020年版《指导原则》中新

增了10个国家医保谈判品种，并有2个品种被调入常规

医保目录；2021年版《指导原则》中新增了 12个国家医

保谈判品种，并有3个品种被调入常规医保目录。医保

支付品种数逐年稳步增加，这受益于当前国家医保谈判

工作趋于常态化的机制，同时也体现了国家医保基金对

新型抗肿瘤药物的支持[9]。历年《指导原则》中医保支付

品种数量变迁情况见图3。

2.3 历年《指导原则》中新型抗肿瘤药物新增品种信息

2019年版《指导原则》较 2018年版新增了 13个品

种，其中包括国产原研品种 5个；2020年版《指导原则》

较2019年版新增了14个品种，其中包括国产原研品种5

个；2021年版《指导原则》较2020年版新增了17个品种，

其中包括国产原研品种7个。所有新增品种纳入《指导

原则》的时间均为该品种在国内上市当年或上市后1年，

且国产原研药品种均在上市后就被及时纳入了《医保目

录》。历年《指导原则》中新增品种信息见表2。

2.4 历年《指导原则》中新型抗肿瘤药物的作用靶点变

迁情况

2018年版《指导原则》中新型抗肿瘤药物主要作用

于EGFR、HRE2、VEGFR等传统靶点。自 2019年版《指

导原则》起，作用于PD-1、PARP、ALK、CDK等新兴靶点

的药物品种数不断增加，且国产原研品种占比较大。历

年《指导原则》中作用于各靶点的新型抗肿瘤药物数量

变迁情况见图4。

3 《指导原则》的变迁趋势及可能存在的问题

3.1 规范新型抗肿瘤药物的合理使用

2018、2019年版《指导原则》主要包含“临床应用指

导原则”和“临床应用管理”两大版块。其中，“临床应用

管理”版块仅仅概述了新型抗肿瘤药物的临床管理，缺

乏指导内容细则，对临床药学团队抗肿瘤药物临床管理

的指导作用有限；且“临床应用管理”版块模糊了《指导

原则》的定位，故此体例下的《指导原则》缺乏一定科学

性。2020年12月22日，国家卫生健康委发布了《抗肿瘤

药物临床应用管理办法（试行）》，正式从行政决策层面

指导抗肿瘤药物的临床管理，解决了既往抗肿瘤药物管图3 历年《指导原则》中医保支付品种数量变迁情况
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表2 历年《指导原则》中新增品种信息

序号

1

2

3

4

5

6

7

8

9

10

11

12

13

14

15

16

17

2019年版《指导原则》新增品种
药品名称
阿来替尼
奥拉帕利
吡咯替尼 a

呋喹替尼 a

仑伐替尼
帕博利珠单抗
帕妥珠单抗
哌柏西利
特瑞普利单抗 a

信迪利单抗 a

伊沙佐米
达可替尼
卡瑞利珠单抗 a

/

/

/

/

国内上市年份
2018

2018

2018

2018

2018

2018

2018

2018

2018

2018

2018

2019

2019

/

/

/

/

《医保目录》准入年份
2019

2019

2019

2019

2020

/

2019

/

2020

2019

2018

2021

2020

/

/

/

/

2020年版《指导原则》新增品种
药品名称
度伐利尤单抗
替雷利珠单抗 a

达雷妥尤单抗
曲美替尼
尼拉帕利 a

地舒单抗
达拉非尼
阿美替尼 a

阿替利珠单抗
维布妥昔单抗
泽布替尼 a

恩美曲妥珠单抗
伊尼妥单抗 a

奈拉替尼
/

/

/

国内上市年份
2019

2019

2019

2019

2019

2019

2019

2020

2020

2020

2020

2020

2020

2020

/

/

/

《医保目录》准入年份
/

2020

2021

2020

2020

2020

2020

2020

/

/

2020

/

2020

2021

/

/

/

2021年版《指导原则》新增品种
药品名称
恩沙替尼 a

索凡替尼 a

贝林妥欧单抗
维奈克拉
泊马度胺
阿贝西利
氟唑帕利 a

伏美替尼 a

普拉替尼
赛沃替尼
伊匹木单抗
维迪西妥单抗 a

阿伐替尼
瑞派替尼
吉瑞替尼
帕米帕利 a

多纳非尼 a

国内上市年份
2020

2020

2020

2020

2020

2020

2020

2021

2021

2021

2021

2021

2021

2021

2021

2021

2021

《医保目录》准入年份
2021

2021

/

/

2021

2021

2021

2021

/

/

/

2021

/

/

/

2021

2021

a：国产原研品种；/：未上市或未纳入《医保目录》
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理缺乏行政决策制度管理的漏洞[10－11]。同年，2020年版

《指导原则》删除了“临床应用管理”项，新增了“附表”

项，旨在从卫生技术层面指导新型抗肿瘤药物的临床合

理应用和特异性不良反应的预防和治疗。至此，行政决

策服务于卫生技术，进一步规范了新型抗肿瘤药物的合

理使用。

3.2 新型抗肿瘤药物的临床应用范围不断扩增

伴随着肿瘤学科和循证医学的快速发展，新型抗肿

瘤药物及其新的适应证被不断批准上市，《指导原则》中

新型抗肿瘤药物的临床应用范围不断扩大。其主要体

现在：（1）《指导原则》纳入的药物品种数量稳步增加。

2018年版《指导原则》纳入品种 33个，随后骤增至 2021

年版的77个，并且所有新增品种纳入《指导原则》的时间

均为该品种在国内上市当年或之后1年，做到了上市即

纳入，可及时指导新上市新型抗肿瘤药物的临床合理使

用。（2）新型抗肿瘤药物治疗覆盖癌种范围不断扩大。

随着基因组学的不断进步，以及抗肿瘤药物作用靶点的

发现和新型抗肿瘤药物的上市均呈现出“井喷式”现象，

部分小癌种既往无特效治疗药品的情况逐渐改善。在

历年《指导原则》的变迁中，作用于生殖、乳腺、软组织、

头颈等肿瘤系统的新型抗肿瘤药物从无到有、从少到

多，增加了临床在治疗方案上的选择性，并提高了小癌

种患者对药物的可及性。（3）循证更新新型抗肿瘤药品

适应证。由于部分新型抗肿瘤药物作用机制是恢复免

疫系统活性、作用靶点分布于不同组织细胞中等原因，

其可能拥有较广的抗瘤谱，且药品上市后部分适应证仍

在临床研究中。如免疫检查点抑制剂卡瑞利珠单抗于

2019年 5月被国家药品监督管理局（National Medical

Products Administration，NMPA）批准用于霍奇金淋巴

瘤，而后续的研究又分别证实了其在食管癌、非小细胞

肺癌和鼻咽癌患者的治疗中存在益处[12]，且研究结果批

准用于临床的时间与卡瑞利珠单抗在历年《指导原则》

中适应证的更新时间一致，这充分体现了《指导原则》制

定的科学性。

3.3 国产新型抗肿瘤药物的发展激励国产药品创新

长期以来，我国都是传统的仿制药大国，而非制药

强国。但经过国家新药创制重大专项的支持，拥有完全

自主知识产权的靶向抗肿瘤药物埃克替尼和阿帕替尼

已经上市，这标志着我国靶向药物的研发进入了“中国

创造”阶段[13]。截至2020年1月，我国共有821种临床试

验研究阶段的抗癌候选药物，其中“me-too药物”404种，

一类新药 359种[14]。在历年《指导原则》新增品种中，国

产原研品种数量越来越多，且主要作用于PD-1、PAPR等

新型靶点。以2021年版《医保目录》为准，所有纳入《指

导原则》的国产原研新型抗肿瘤药物均被纳入了该版

《医保目录》支付范围，这不仅降低了我国药品市场对进

口药品的依赖，还极大地减轻了肿瘤患者的经济负担。

国产原研新型抗肿瘤药物的不断上市和准入《医保目

录》，激励了我国药品创新。

3.4 关注治疗药物缺乏的肿瘤类型及新型抗肿瘤药物

的临床价值

2021年版《指导原则》纳入的77个新型抗肿瘤药物

的适应证已覆盖了呼吸、消化、生殖等10个肿瘤系统，但

对于我国发病率较高的宫颈癌、膀胱癌等癌种，《指导原

则》目前尚未纳入新型抗肿瘤药物进行用药指导，这提

示《指导原则》制定专家组在后续《指导原则》的更新中

应关注当前治疗药物缺乏的肿瘤类型；此外，卫生行政

部门应积极推动治疗药物缺乏的肿瘤的药物研发工作，

n：作用于相应靶点的国产原研品种数量

图4 历年《指导原则》中作用于各靶点的新型抗肿瘤药物品种数量变迁情况
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以未满足的肿瘤治疗需求推动药品研发创新[14]。肿瘤

药物治疗证据更新迭代快，但当前《指导原则》纳入新型

抗肿瘤药物的适应证仅参考了药品说明书，存在一定的

滞后性。当现有药物不能满足肿瘤治疗的需求时，应参

考国内外权威指南及高质量的循证证据[15]，甄别纳入新

型抗肿瘤药物超说明书用药适应证[16－17]，及时提高肿瘤

患者的药物可及性和用药合理性。

新型抗肿瘤药物显著延长了肿瘤患者的生存时间，

但其特异性不良反应发生率高，且价格昂贵，这在一定

程度上影响了其合理使用。2020年版《指导原则》增添

了“附表”项来指导特异性不良反应发生时的用药，这进

一步规范了新型抗肿瘤药物的安全应用。但有研究发

现，部分新型抗肿瘤药物的临床价值低，其高昂的价格

并未创造相应的临床价值，甚至未创造临床价值[18]。而

历年《指导原则》均未提及新型抗肿瘤药物治疗各类型

肿瘤的价值大小，缺失了从安全性、有效性、经济性用药

原则上综合指导临床合理用药的作用。这提示《指导原

则》的后续更新可关注新型抗肿瘤药物治疗不同类型肿

瘤的价值评分，降低治疗中的经济毒性，促进新型抗肿

瘤药物安全、有效、经济的应用。

4 结语

历年《指导原则》体例的更新旨在进一步从卫生专

业技术层面指导新型抗肿瘤药物的临床应用，新增品

种、适应证符合科学性、动态性原则，国产原研品种发展

迅速，作用于新兴靶点的创新品种涌现；但同时，宫颈

癌、膀胱癌等癌种治疗药物缺乏，适应证的纳入存在一

定的滞后性，且未提及药物治疗的价值。期待未来《指

导原则》的更新参考国内外权威指南、高质量循证证据，

综合性关注新型抗肿瘤药物的临床价值。
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