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“关爱计划”是为了推动以患者为中心的药物研发，落实

国家药监局关于加快推动罕见疾病用药的工作部署而在罕

见疾病药物研发领域开展的一项试点工作。关爱计划旨在坚

持 “以患者为中心”的药物研发理念，鼓励药物研发单位在罕

见疾病药物研发过程中倾听患者声音，关注患者的体验与感

受。 

一、背景 

目前全球已知的罕见疾病超过 7000 种。罕见疾病发病

率/患病率极低，病情复杂，目前对其认识相对有限，加剧了

罕见疾病药物研发难度。 

当前，“以患者为中心”的药物研发理念逐步被广泛接受。

对于罕见疾病药物而言，在研发过程中，落实“以患者为中心”

的药物研发理念，关注患者视角，倾听患者声音，将有助于

药物研发企业、研究者、监管机构了解罕见疾病，了解患者

需求，从而助力于对此类药物研发的科学流程及技术要求的

优化。 

为此，药审中心启动以患者为中心的罕见疾病药物研发

试点工作，即“关爱计划”（CARE 计划，patient-Centered Action 

for Rare diseases Encouragement）。 
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“关爱计划”旨在指导申请人在药物研发的全程，引入罕

见疾病患者的观点，提升将与药物临床获益-风险评价相关的

患者体验整合入罕见疾病药物临床研发中的科学性、规范性

及合理性，并在此过程中增强监管机构、药物研发单位、患

者等专注于罕见疾病药物研发的各方沟通与协作，最终促进

罕见疾病药物的上市，满足临床需求。 

二、主要内容 

“关爱计划”是一项旨在罕见疾病药物研发领域落实以患

者为中心的药物研发理念的试点工作。 

《以患者为中心的罕见疾病药物研发试点工作（“关爱计

划”）实施框架》（以下简称“实施框架”）是“关爱计划”的配套

文件。实施框架将药物研发为 5 个阶段，覆盖药物研发的全

生命周期，具体包括：A 阶段：研发立项阶段；B 阶段：临

床试验开展前（Pre-IND）阶段；C 阶段：关键研究前阶段；

D 阶段：上市申请前/上市申请（Pre-NDA/NDA）阶段；E 阶

段：上市后阶段。实施框架中详细介绍了不同的研发阶段可

以开展的、体现“以患者为中心”的研发理念的工作内容和具

体实施方法，主要包括在不同阶段如何收集符合该研发阶段

需要的患者体验数据、如何将这些数据应用于药物研发过程

中、以及如何实施兼顾患者体验的临床试验。 

三、组织与实施 

药审中心起草了“关爱计划”的申报指南（见附件 1）和
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实施框架（见附件 2），详细介绍了申请加入“关爱计划”的方

法和具体要求，供有意向申请加入“关爱计划”的申请人参考。 

申请人基于自愿原则通过沟通交流途径，根据药物所处

的研发阶段，申请加入“关爱计划”中相应的阶段，药审中心

在 A、B、C、D、E 各阶段选择 1-2 个具有代表性的品种纳

入“关爱计划”。纳入试点项目的品种需根据实施框架中的要

求开展和完成所对应阶段相关的工作。申请人在依据现行法

规和工作程序开展常规的药物申报及注册工作的同时，还需

向中心汇报实施框架中所要求的相关工作进展或结果。 

申请人可通过沟通交流途径向中心递交加入“关爱计划”

的申请。药审中心将结合产品特点、所开发/申报的适应症情

况、以及申请人所提交的实施计划等，中心罕见疾病工作组

和相应适应症团队对是否同意其纳入“关爱计划”进行评价，

必要时将召开沟通交流会，就实施计划的细节予以讨论。 

经评价拟同意纳入“关爱计划”后，药审中心将予以公示，

公示期为 5 日，公示无异议的品种最终将纳入“关爱计划”。 

“关爱计划”的申报流程见附件 4。 

 

附件：1.以患者为中心的罕见疾病药物研发试点工作

（“关爱计划”）申报指南（征求意见稿） 

2.以患者为中心的罕见疾病药物研发试点工作

（“关爱计划”）实施框架（征求意见稿） 



4 

3. “关爱计划”项目申报表 

4. “关爱计划”申报工作流程图 


