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国际药械企业艾尔
建的青光眼引流管产品，
在国内上市时间从三五
年，缩短至5个月；国际
药械企业强生公司的全
视Catalys 飞秒激光眼
科治疗系统，从实施首例
手术到获批注册在国内
上市，用时14个月，比原
计划至少提前1年以上；
今年3月，新型肺癌靶向
药物普拉替尼获批在国
内上市，与美国上市时间
相差仅6个月。

这3个国际创新药
械加速获批的案例，都
发生在海南自由贸易港
博鳌乐城国际医疗旅游
先行区（以下简称乐城
先行区），背后也都有一
个高频词汇——“真实
世界研究”。

为什么通过真实世
界研究，国际创新药械能
加速在国内上市？有哪
些药械能在乐城先行区
开展真实世界研究？又
将给大众的生活带来哪
些改变？

真实世界研究加速了国际创新药
械在国内的上市过程。无疑，更多国
内患者提早获得解除病痛的机会。

罹患非小细胞肺癌的湖北人赵先
生，就是受益于真实世界研究的患者
之一。2020年7月，赵先生的肺癌出
现肺内转移，被进一步确诊为非小细
胞肺癌RET融合突变。这种疾病在非
小细胞肺癌中发病的概率仅有1%，且
国内无特异性靶向药，传统免疫治疗
对该病效果有限。

正当赵先生及家人束手无策时，
乐城先行区开展国际创新药——普拉
替尼的真实世界研究，为他治疗这一
罕见恶疾提供了全新方案。乐城先行
区内的医疗机构提前开展患者用药前
的伦理审查，专家团队对患者用药适应
症和治疗安全进行全面系统的风险评
估，省卫健委、省药监局高效审批，特许
药械采购商快速完成药品进口采购。
2020年9月，从提出申请到临床用药，
仅3天赵先生就用上“救命药”。

“我也没想到，不用出国就能用上
国际最新研发上市的药品。”赵先生说，
作为普拉替尼真实世界研究的受试者，
医护人员每次都如实记录他的服药经
过与反应，并细细叮嘱注意事项。

今年3月，普拉替尼使用包括赵先
生在内的9例受试者的治疗数据，结合
海外数据，成功申报国内上市，成为首
个使用乐城真实世界研究数据辅助疗
效评价和安全性评估的创新药。

“9例临床患者中观察到一致改善
的临床表现，其中6例可评价数据中3
例达到客观缓解，客观缓解率达到

50%，临床使用的剂量中也未报告严
重非预期不良事件。”国家药品监督管
理局药品审评中心相关负责人杨志敏
表示，乐城先行区的真实世界研究辅
助普拉替尼上市，增强了评价者和研
究者的信心，减少了额外的分析工作，
加快了进口药品在国内的上市速度，
使更多患者尤其是罕见病患者更早获
益。她认为，当前适合在乐城先行区
开展真实世界研究的药品情形，包括
国外已上市、我国尚不可获得、境外数
据有效性十分突出的药品，β地中海贫
血等与区域相关的罕见病的药品，药
械组合的创新产品等。

还有业内人士认为，在罕见病领
域，真实世界研究还能对临床服务和
决策起到优化作用，并为罕见病药物
的定价提供辅助参考。

不过，即使药品、医疗器械实现快
速上市，也不意味着从此高枕无忧。
以艾尔建青光眼引流管产品为例，还
得开展上市后的对照研究，观察受试
者眼压持续变化等指标，监测免疫反
应至少5年以上，并且每年要形成阶段
性报告，和加强原材料质量控制，以确
保患者用械安全。

乐城先行区管理局副局长、海南
省真实世界数据研究院副院长符祝
表示，乐城先行区坚持患者利益至
上，一方面优化审批流程，让患者用
药、用械提速，并通过“带药离园”让
患者用药更方便，另一方面则做好用
药安全保障工作，对患者用药进行全
程记录与照护。这些举措都将惠及
全国患者。

真实世界数据
是与患者使用药物以及健康状况有关的、

来源于各种日常医疗过程所收集的数据，来源包
括电子病历、医保索赔信息、患者报告结果、患者和
疾病登记信息、前瞻性观察研究、生物标志物研究、
可穿戴设备和传感器数据、移动健康数据等。
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不出国享用最新“救命药”
国外已上市创新药品在乐城先行区“先行先试”，
为真实世界研究提供数据支撑

追赶世界先进水平的“超车道”
世界30强药械企业的4/5已与乐城先行区合作，助力我
国打造全球创新药上市中心
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新药械加速上市

为什么医药产业不算发达的海
南，可以率先开展真实世界研究工
作？最关键的因素在于，国家赋予海
南以及乐城先行区独一无二的政策。
在乐城先行区，进口特许药械可以“先
行先试”，加上国家将全国唯一的临床
急需进口医疗器械和药品（不含疫苗）
的审批权下放给海南省，推动海南成
为全国首个临床真实世界数据应用试
点高地，让真实世界研究成为中国药
械追赶世界先进水平的“超车道”。

2019年5月，国家药监局启动了中
国药品监管科学行动计划，提出“用3到
5年时间，加快实现药品治理体系和治理
能力现代化”，其中真实世界数据用于医
疗器械临床评价的方法学研究，是首批
九个重点研究项目之一。海南真实世界
研究取得的一系列成果，无疑是这项国
家行动计划的重要实践与创新。

目前，真实世界研究也在全世界
范围内开展。其中美国于2016年，探
索利用真实世界证据批准现有药品新
适应症和相关研究。而我国通过在海
南率先开展真实世界研究试点工作，
也取得了实际应用成果，国家药监局
药品医疗器械监管科学研究基地、海
南真实世界数据研究与评价重点实验
室、博鳌乐城真实世界数据研究创新
中心、博鳌研究型医院等一系列重磅
研究机构先后落户乐城先行区。

其中海南真实世界数据研究与评
价重点实验室，是全国首个真实世界
数据研究与评价重点实验室，为我国
在临床真实世界数据应用领域形成领
先优势提供有力技术支撑。

海南的真实世界研究成果，激发
了更多药械企业的合作热情。“目前乐
城先行区已与世界30强药械企业中的
4/5建立直接合作关系，真实世界研究
是重要吸引力。”乐城先行区管理局党

委书记、局长顾刚表示，未来，乐城先
行区的真实世界研究还要为包括中医
药在内的国内创新药械服务。他还描
述了一个值得期待的未来场景：借助
自贸港政策，海南可以招募国外患者
参与真实世界研究，“这样临床研究可
以获得更多维度的数据，可以把中国
打造成下一个，甚至与美国、欧盟等媲
美的全球创新药上市中心。”

与乐城先行区开展合作的药械企
业，也看到了更可观的发展前景。陈
冬红表示，欧康维视已经切身感受到
真实世界研究加速新药上市的进程，

“真实世界研究这一路径，能助力创新
药加速研发上市，将对企业发展形成
良性循环。”

真实世界研究试点工作顺利进
行，还将为海南带来抢占千亿级CRO
（合同研究组织）市场的先机。今年4
月，国家发展改革委、商务部发布的
《关于支持海南自由贸易港建设放宽
市场准入若干特别措施的意见》中提
到，全面放宽CRO准入限制，鼓励海
南医疗机构与CRO合作。有数据统
计，预计2021年全球CRO市场规模
达646亿美元，亚太地区CRO市场规
模将达到123亿美元。

海南日报记者还了解到，省卫
健委、省药监局等部门已指导乐城
先行区成立博鳌乐城临床研究中
心。该中心将加快推进乐城临床需
求与真实世界研究的无缝衔接，进
一步提升乐城先行区医疗机构的临
床研究能力，同时，以真实世界研究
为引领，利用海南自贸港和乐城先
行区独特的优势，吸引更多国际先
进创新药械落地，将乐城先行区建
设为全国乃至全球药械企业开展临
床研究的中心之一。

（本报博鳌6月15日电）

海南率先启动真实世界研究
首批17个试点品种中，已有2款医疗器械、1个药品获批国内上市，第二
批申报试点产品数量增长近3倍

通俗地说，真实世界研究是一种对药械
安全性、有效性进行评价的新方法。相比受
到严格控制的传统临床试验研究方法，新方
法是在真实环境下收集与患者有关的数据
进行分析评估，能够更好、更快地支持新药
械的研发和上市。它也是目前世界范围内
正在进行的一项全新课题。

中共中央办公厅、国务院办公厅2017
年10月印发的《关于深化审评审批制度改
革鼓励药品医疗器械创新的意见》表明，我
国真实世界研究始于2017年，借助该项工
作加快推动药品与医疗器械审评审批制度
改革。作为真实世界研究工作的一部分，海
南于2019年启动了全国首个临床真实世界
数据应用试点工作，现在已取得一系列早期
收获。

省药品监督管理局日前宣布，截至目
前，乐城先行区17个真实世界数据应用试
点品种中，已有2款医疗器械、1个药品使用
真实世界数据辅助临床评价获批在国内上
市，还有1个药品——中国药械企业欧康维
视旗下用于治疗慢性非感染性葡萄膜炎的
新药OT-401（氟轻松玻璃体植入剂），其国
内数据全部使用乐城先行区的真实世界数
据来申报国内上市。

我国为何要开展真实世界研究工作？
按照国内对进口药品注册的相关规定，已经
在美国、日本和欧盟等地获批的进口药品，
在中国上市前，必须做验证人种差异的三期
桥接试验。这个过程少则三五年，多则七八
年，如果是在罕见病领域，试验耗时更是难
以估算。

以OT-401为例。早在2019年 8月，

OT-401 就在乐城先行区进行了首例应
用。欧康维视首席医学官陈冬红回忆道，待
准备申请在国内上市时，他们按照传统的模
式，于2019年11月启动了OT-401三期桥
接试验。结果因为新冠肺炎疫情等原因影
响了患者招募进度，直到今年4月，患者还
没有全部入组，OT-401的三期桥接试验迟
迟不能开展。

桥接试验频频受阻，另一边，欧康维视
得知，乐城先行区可以为具备“临床急需”

“在国外已上市”两个前置条件的进口药械
开展真实世界研究，于是在2020年9月启动
了OT-401的真实世界研究工作。

陈冬红说，欧康维视将乐城先行区里28
例受试者使用药物3个月的随访数据，作为
报告申请上市。今年4月，国家药品监督管
理局受理了申请，这标志着该药有望与更多
国内患者提前“见面”。“因为真实世界研究
的开展，OT-401的商业化进程相较之前做
出的预测提前了1年半以上。”欧康维视首
席执行官刘晔表示。

据《中国医药报》报道，2020年，在持续
升温的真实世界研究中，有18.91%的研究
地点在中国，其中，处于活跃状态的研究项
目占比达68%，比全球平均水平高出15%以
上。而乐城先行区一批药品、医疗器械连续
通过真实世界研究加快上市，已让海南成为
中国真实世界研究的热土。省药品监督管
理局的统计数据显示，2020年3月申报进入
第二批真实世界研究试点产品的数量达到
47种，比第一批增长292%。

名词
解释

CRO
合同研究组织，一种学术性或商业性的科

学机构，为制药企业、医院等机构在基础医
学和临床医学研发过程中提供专业化

服务。

氟轻松玻璃体植入剂
OT-401

青光眼引流管

全视Catalys
飞秒激光眼科治疗系统

新型肺癌靶向药物
普拉替尼

⬇海南自由贸易港博鳌
乐城国际医疗旅游先行区。

本报记者 袁琛 摄


