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我国眼科新药临床试验发展趋势分析
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(中山大学中山眼科中心，眼科学国家重点实验室，广东省眼科视觉科学重点实验室， 
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[摘　要]	 目的：宏观了解2015—2020年中国眼科药物临床试验情况，为我国眼科药物的研发和临床研究提

供最新数据参考，为相关决策提供依据。方法：自国家药品监督管理总局药物临床试验登记与信

息公示平台登记数据库提取2015—2020年登记的眼科药物临床试验和相关试验药物信息，汇总分

析眼科药物临床试验数量、试验分期、试验范围、适应证、药物类型等。结果：2015年1月1日至

2020年12月31日共登记98项眼科临床试验。统计每年眼科药物临床试验登记数量，2020年登记

的数量最多(28项，占28.57%)；申办方类型中，国内制药企业(75项，占76.53%)发起的眼科药物

临床试验数量远高于外资制药企业(23项，占23.47%)；试验分期中，I期临床试验最多(35项，占

35.71%)，III期次之(30项，占30.61%)；药物类型中，生物制品数量最多(55项，占56.12%)，化学

药物次之(36项，占36.73%)。结论：近6年来，我国眼科药物临床试验进入蓬勃发展时期，尤其是

眼底科领域，近2年发展迅速。在创新药领域，国内制药企业已成为眼科新药研发的中坚力量。但

创新药大部分集中在眼底科领域，在青光眼、干眼等领域仍需要继续创新。
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Abstract Objective: To get a macro understanding of the clinical trials of ophthalmic drugs in China from 2015 to 2020, 

provide the latest data reference for development of ophthalmic drugs and clinical research in China, and provide 

the basis for relevant decision-making. Methods: The number of clinical trials and related investigational products 

from 2015 to 2020 were acquired in the China Food and Drug Administration Registration and Information 

Disclosure Platform for Drug Clinical Studies. Characteristics on number, stage, scope, indications, type were 

summarized and depicted. Results: There were 98 ophthalmic clinical trials registered in China from January 1, 

2015 and December 31, 2020. The year of 2020 hit the highest record of registered ophthalmic clinical trials for 28, 
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近年来随着人口老龄化、电子产品的普及导

致用眼方式的改变，眼部感染、干眼、青光眼、

黄斑变性、糖尿病视网膜病变等眼部疾病发病率

持续升高[1]。眼科作为医学专业大体系里的一个小

分支，行业内有“金眼科、银外科”一说法，表

明这一领域具有巨大的市场价值[2]。但其大部分眼

科诊疗还在使用国外指南，原创性新疗法匮乏，

更缺乏具有自主知识产权的眼科药物、耗材及设

备。国产眼科药物处于初级阶段，仍然以进口药

物为主[3-5]。

自国务院2015年8月发布《国务院关于改革药

品医疗器械审评审批制度的意见》 [ 6 ]和2 0 1 7年1 0
月发布《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》 [ 7 ]以来，我国政府陆续出台

一系列利好政策，以加快药品上市审评审批，促

进了药品创新和仿制药发展 [ 8 ]。因此自2 0 1 5年以

来，我国临床试验迅速发展。同时进入2 1世纪，

随着世界信息化快速发展、人口老龄化加剧、医

学诊断能力显著提升等多因素共同作用下，眼部

疾病发生率大幅提高，国内制药企业纷纷看中眼

科领域“小产品、大市场”的市场潜力，布局眼

科领域，研发眼科药物。眼科药物除传统的糖皮

质激素、抗感染、抗青光眼药物外，眼用抑制新

生血管药、人工泪液、抗变态反应药等不断有新

品种、改良剂型或者特型包装上市[9-10]。

为了全面了解我国眼科药物临床试验开展情

况，我们基于国家药品监督管理局药物临床试验

登记与公示平台登记数据库，汇总和分析了我国

2015—2020年的眼科注册类药物临床试验情况，

旨在为我国眼科药物的研发和临床研究提供最新

数据参考，为相关决策提供依据。

1  资料与方法

1.1  资料的来源和提取

自国家药品监督管理局药物临床试验登记与

信息公示平台(http://www.chinadrugtrials.org.cn/)
登记数据库提取眼科药物临床试验和相关试验药

物信息。根据数据公示日期，在2015年1月1日至

2020年12月31日的全部9 869项药物临床试验，根

据适应证逐条判断是否属于眼科临床试验。由两

位医学背景人员独立进行人工复核，两位人员均

从事眼科工作，对于眼科药物和适应证熟悉，复

核后两人结果进行核对，如出现结果不一致，由

第三方进行复核。为保证不遗漏眼科药物临床试

验，从初筛排除的数据库中随机抽取20%的临床试

验，再由两位工作人员进行核实[8]。

从最终选定的眼科药物临床试验登记信息中

提取资料。1 )基本信息：题目、申办者、主要研

究者、各参加机构、公示日期等；2 )试验管理信

息：伦理审批、首例入组时间、试验终止日期、

试验状态、数据安全监察委员会、是否应该购买

受试者保险等；3 )试验科学信息：目的、试验药

物 、 适 应 证 、 试 验 设 计 ( 包 括 试 验 分 期 、 设 计 类

型、随机化、盲法和试验范围)、受试者入组和剔

除标准、评价终点指标等。

1.2  数据处理

对研究变量进行整理和赋值，具体包括年度

眼科药物临床试验项目数量 ( 2 0 1 5 年、 2 0 1 6 年、

2017年、2018年、2019年、2020年)、申办方类型

(国内制药企业、外资制药企业)、试验范围(国内

试验、国际试验)、试验分期(I期、II期、III期、

accounting for 28.57%. Among sponsor, 75 (accounting for 76.53%) were initiated by domestic pharmaceutical 

enterprises, much higher than initiated by foreign pharmaceutical enterprises (23, accounting for 23.47%). Among 

stage, the quantity of phase I (35, accounting for 35.71%) was the largest, followed by phase III (30, accounting 

for 30.61%). Among type, the quantity of biological product was the largest (55, accounting for 56.12%), followed 

by chemical product (36, accounting for 36.73%). Conclusion: The past 6 years have seen vigorous growth of 

ophthalmic clinical trials, particularly in the last 2 years in the field of fundus. Domestic pharmaceutical enterprises 

have become the central pillar of ophthalmic drugs renovation. However, their focus is limited to fundus, 

innovation is still needed in areas such as glaucoma xerophthalmia.
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IV期、其他)、试验组长单位、主要研究者、申办

方、疾病分类(眼底病、眼表病、青光眼、其他)、

适应症、药物类型(化学药物、生物制品、中药/天

然药物)、试验药物注册分类。

1.3  统计学处理

本文采用频数(百分比)方法来描述眼科药物临

床试验情况。

2  结果

2.1  眼科药物临床试验数量及分期

2 0 1 5 年 1 月 1 日 至 2 0 2 0 年 1 2 月 3 1 日 国 家 药 品

监督管理总局药物临床试验登记与信息公示平台

共登记药物临床试验 9  8 3 9 项 ( 2 0 2 1 年 5 月 2 0 日查

询 的 数 据 ) ， 其 中 眼 科 临 床 试 验 9 8 项 ， 占 同 期 全

部药物临床试验的 1 . 0 0 % ，以国内试验居多，占

89.80%(表1)。

数据显示，2015—2020年期间，眼科药物临

床试验开展数量最多的是I期临床研究，占总分期

的35.71%，其次是III期临床研究，占30.61%，IV
期临床研究最少，仅占5.10%(表2)。

2 0 1 5 — 2 0 2 0 年 期 间 ， 每 年 眼 科 药 物 临 床 试

验数量逐步上升，6年内由7.1%上升至28.6%，以

2018—2019年间增长最快，新增11项，整体与药

物临床试验发展趋势一致(图1)。

2.2  眼科临床试验牵头单位与申办方情况

9 8项眼科药物临床试验共涉及2 2家牵头单位

和34位主要研究者，牵头单位前5名的项目总数占

眼科药物临床试验总数的67.35%(表3)，牵头临床

试验数量、项目发起人排名情况见表4。

表1 2015—2020年国内和外资制药企业发起的眼科药物

临床试验分布

Table 1 Summary of ophthalmic drug clinical trials (2015—

2020) conducted by domestic and foreign pharmaceutical 

enterprises

项目
国内制药 

企业

外资制药 

企业
合计

国际试验 2 8 10

国内试验 73 15 88

合计 75 23 98

表2 2015—2020年国内和外资制药企业发起的眼科药物

临床试验分期

Table 2 Summar y of ophthalmic dr ug clinical trials 

(2015—2020) by stage conducted by domestic and foreign 

pharmaceutical enterprises

分期
国内制药 

企业

外资制药 

企业
合计

I期 34 1 35

II期 15 4 19

III期 14 16 30

IV期 4 1 5

其他 8 1 9

合计 75 23 98

图1 2015—2020年药物临床试验分布图

Figure 1 Number of drug clinical trials (2015—2020)

2015年1月1日至2020年12月31日国家药品监督管理局药

物临床试验登记与信息公示平台共登记9 839项临床试验

(2021年5月20日查询的数据)。

From January 1, 2015 to December 31, 2020, 9 839 clinical 

trials were registered on the Drug Clinical Trial Registration and 

Information Company Platform of the State Medical Products 

Administration (data queried on May 20, 2021). 
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2.3  眼科药物临床试验所涉及的疾病和适应证

统计后发现：青光眼、眼底病、眼表病3个领域

的眼科临床试验占较大比例，具体分布情况见图2。

2.4  眼科药物临床试验所涉及的药物类型

98项眼科临床试验项目可分为化学药物、生物制

品、中药/天然药物3种类型，具体分布情况见图3。

本 研 究 统 计 显 示 ： 9 8 项 眼 科 药 物 临 床 试 验

项目共涉及54个药物，其中创新药18个(33.33%)
和 仿 制 药 3 6 个 ( 6 6 . 6 7 % ) 。 创 新 药 中 包 括 外 资 制

药企业研发 5 个 ( 2 7 . 7 8 % ) 和国内制药企业研发 1 3
个 ( 7 2 . 2 2 % ) ； 仿 制 药 中 包 括 外 资 制 药 企 业 1 0 个

(27.78%)，国内制药企业26个(72.22%；图4)。

表4 2015—2020年眼科药物临床试验申办方情况

Table 4 Sponsor of ophthalmic drug clinical trials (2015—

2020)

公司名称 数量

成都康弘生物科技有限公司 11

三生国健药业(上海)股份有限公司 5

诺华(中国)生物医学研究有限公司 4

卡南吉医药科技(上海)有限公司 4

齐鲁制药有限公司 4

兆科药业(合肥)有限公司 4

江苏泰康生物医药有限公司 4

荣昌生物制药(烟台)有限公司 4

数量相同的单位名称排名不分先后顺序。

The names of the same number of units are ranked in no 

particular order.

图2 2015—2020年眼科药物临床试验所属疾病分布图

Figure 2 Indications map of ophthalmic drug clinical trials 

(2015—2020)
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图3 2015—2020年眼科药物临床试验药物类型图

Figure 3 Drug types map of ophthalmic drug clinical trials 

(2015—2020)
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表3 2015—2020年眼科药物临床试验牵头单位情况

Table 3 Lead units of ophthalmic drug clinical trials (2015—2020)

单位名称 数量

首都医科大学附属北京同仁医院 23

中国医学科学院北京协和医院 13

上海市第一人民医院 13

四川大学华西医院 12

中山大学中山眼科中心 6

数量相同的单位名称排名不分先后顺序。

The names of the same number of units are ranked in no 

particular order.
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 3  讨论

本研究结果显示：2015—2020年在国家药品

监督管理总局药物临床试验登记与信息公示平台

登记的眼科药物临床试验共9 8项，登记的临床试

验数量逐年增加。药物研发以眼底疾病、青光眼

和眼表疾病3种类型为主，其中眼底疾病已成为各

厂家研发的第一选择。药物类型以生物制品和化

学药物为主，其中生物制品已成为眼科药物研发

的主流。临床试验发起人方面，随着近年中国医

药事业的快速发展，国内制药企业的研发能力逐

渐提高，无论是在临床试验总数量，还是创新药

数量上，都远远超过外资制药企业。国内制药企

业已成为眼科药物研发的中坚力量。牵头单位方

面，当前临床试验多集中在北上广地区，区域发

展不平衡。

近几年随着雷珠单抗、阿柏西普、康柏西普

等抗血管内皮生长因子(vascular endothelial growth 
factor，VEGF)药物的相继上市，效果显著，为眼

底疾病的治疗带来了希望。外资制药企业和国内

企业纷纷瞄准该类疾病的治疗需求，引来了该类

型药物的研发浪潮。在实际的临床诊治过程中，

眼内新生血管的形成是多种眼部疾病的共同病理

改变，抗VEGF并非血管增生的唯一发病机制，除

此之外血小板衍生生长因子(platelet-derived growth 
factor，PDGF)和血管生成素(angiopoietin，Angs)
等 都 被 证 明 与 血 管 的 生 成 相 关 。 目 前 针 对 血 管

新生分子机制如血小板生长因子( p l ate l e t  g row t h 
f a c t o r ， P G F ) 、胎盘生长因子 ( p l a c e n t a l  g r o w t h 
f a c t o r ， P I G F ) 、血管生成素 2 (a n g i o p o i e t i n - 2 ，

A n g 2 ) 等都是研究的热点，以期通过多靶点共同

调控达到更佳的治疗目的，其次玻璃体内注射抗

V E G F 具有较大危险性、患者较为排斥、依从性

差，因此降低抗 V E G F 注射的风险与周期、或开

发口服用药和滴眼剂，也将成为此类药物的主要

发 展 方 向 。 双 特 异 性 抗 体 的 研 发 是 当 前 研 究 热

点之一，将成熟的抗 V E G F 与抗致病补体激活相

结 合 ， 有 望 成 为 多 种 炎 症 相 关 眼 底 病 治 疗 的 新

方 案 [ 9 - 1 1 ]。 在青光眼领域，青光眼作为一种常见

的眼科疾病，临床中治疗以控制眼压，以阻碍青

光眼视神经损伤的进展。但眼压升高仅是青光眼

的一个体征，降低眼压并不能解决青光眼发病机

制的问题，降低眼压后仍然存在未知因素影响青

光眼的发生发展。近几年研发从控制房水流出通

路、青光眼性视神经损伤、青光眼的遗传学及药

物基因组学、青光眼的新治疗靶点、新的给药系

统、复方制剂等方面作为突破点，寻找更佳的治

疗方法，延缓视神经损伤速度，减低致盲率，从

而改善患者生活质量 [12]。在眼表病领域，随着社

会的快速发展，电子产品的普及，软性角膜接触

镜在年轻人中的流行等因素，干眼的发病率逐年

上升，并趋于年轻化。干眼的病因较为复杂，是

一种难治愈且易复发的慢性疾病 [13]，目前研发主

要从治疗泪液分泌不足、抑制眼表炎症、恢复眼

表损伤、手术治疗4个方面着手，改善干眼患者的

生活质量。去年环孢素滴眼液(II)在中国上市，为

干眼患者，甚至于中重度干眼患者、免疫相关干

眼患者带来治疗新选择。在近视防控领域，目前

常用的控制近视增长方法包括光学干预、药物控

制及环境干预。研究显示0.01%阿托品滴眼液可以

有效的控制儿童及青少年近视的增长，但临床工

作中对0.01%阿托品的给药方式尚无定论[14]。目前

多个阿托品治疗儿童近视的临床试验项目正在进

行中，有望为近视治疗带来新的希望。

实际上，在中国眼科药物市场上，外企凭借

雄厚的技术实力和强大的品牌推广度一直牢牢占

据着眼科医院市场的龙头地位，包括日本参天、

瑞士诺华、美国爱尔康等外资制药企业都在持续

加码国内眼科药物市场，以罗氏、诺华为代表的

外资制药企业，近年来研发出新一代的抗 V E G F
药，凭借充足的资金、雄厚的技术实力和专业的

团队全方面开展临床试验，以期望在将来眼科市

场占得先机[15]。

但近年来伴随着国内医药政策的改变，国内

图4 2015—2020年眼科药物临床试验涉及创新药和仿制药

情况

Figure 4 Innovative and generic drugs map of ophthalmic drug 

clinical trials (2015—2020)
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制药企业也在快速崛起，通过加大研发或引进新

药等方式来提升市场竞争力，在眼科市场中分一

杯羹。以康弘药业为代表的国内制药企业，其自

主研发的一类新药“康柏西普眼用注射液”，于

2013年11月获得批准上市，凭借良好的疗效迅速

抢占市场，同时在国外开展临床试验，申请在国

外上市，实现国内市场打破国际产品的垄断。

与国内制药企业不同，外资制药企业发起的

眼科临床试验以III期为主，占69.57%，这是大多

数外资制药企业研发策略所致的直接结果，先在

当地完成小样本探索研究后再进入中国市场开展

大样本确证研究。

眼科药物临床试验的布局正在慢慢变更，既有

像康弘为代表的融入国际药物市场，也有向诺华为

代表的逐渐将中国纳入国际市场中。在政府的大力

支持下，我国的临床试验生态系统逐步完善，临床

试验的承接能力和质量水平逐步提高，国内制药企

业的竞争性布局正在形成，我们相信，会有更多全

球制药企业将中国市场作为重要的发展战略，并将

中国纳入其全球发展体系中去[8]。

药 物 类 型 方 面 ： 生 物 制 品 的 占 比 已 超 过 一

半，眼科治疗用药市场最大的抗感染药、抗炎药

已 逐 渐 饱 和 ， 企 业 纷 纷 转 向 其 他 领 域 药 物 的 研

发。自2013年康柏西普上市，以其效果和价格优

势迅速占领市场，国内眼底疾病的需求被释放，

同时在法规改革、人口老龄化以及发病率不断提

高等多方面因素推动下，生物制品引来了快速发

展 期 。 目 前 眼 科 临 床 试 验 的 药 物 仍 以 仿 制 药 为

主，但创新药和仿制药的比例不再是一边倒，随

着《国务院办公厅关于印发国家组织药品集中采

购和使用试点方案的通知》发布，“ 4 + 7 带量采

购”政策下使得市场格局发生较大变化，仿制药

不再成为国内制药自取的发展战略[15]。

牵头单位方面：基本都分布在北上广的一线

城市，这体现出眼科药物研发的不平衡，不仅仅

是地区间的不平衡，还包括大、小医院之间的不

平衡，城市中心、郊区之间的不平衡。眼科的建

设和发展还需要很长的路要走，希望能够在未来

的日子中借助于政府、医疗机构、眼科专家等各

方的力量，共同推进眼科药物研发的均衡发展。

试验分期分面：I期和III期占比最高，两者相

加的数量占项目总数的66.33%，I期是创新药物走

向上市的必经之路，而III期是药物走向上市的最近

之路，两者分别代表着药物的创新性和有效性、安

全性，这说明在眼科领域新药的研发十分火热，不

断涌现出新药，同时临床试验达到预期目标的比例

高，最终药物成功上市的概率大大提升。

最后，本研究存在一定的局限性。首先，受

限于数据库登记信息的有限性与准确性，仅纳入

了在国家药品监督管理总局药物临床试验登记与

信息公示平台登记的眼科临床试验，未纳入尚未

登记的药物临床试验和研究者发起的临床研究。

其次本研究提取的临床试验数据，未能全面反映

这期间的眼科临床试验全貌。最后，由于临床试

验登记具有滞后性，而本次统计基于公示日期，

与实际项目开展情况有所不同。

我国眼科药物临床试验在近几年取得了长足

的进步，本土制药企业已成为我国药物研发的中

坚力量，以抗VEGF为代表的大量药物正处于临床

研发阶段或正进入临床，不久的将来将为眼底疾

病治疗带来更多的选择。但是也应看到创新药全

部是抗VEGF药物，在其他领域未见新药；在国际

多中心临床试验领域，外资制药企业仍占主导，

我们期待国内制药企业应当进一步提高创新和研

发能力。
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