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海南省药品和医疗器械审评服务中心关于发布《海南博鳌乐城先行区临床急需进口
药品真实世界研究初审申报资料要求 （试行）》的通知

  为贯彻落实国家药监局和海南省政府在药品医疗器械临床真实世界数据应用试点工作领导小组第三次会议相关要

求，进一步推动海南博鳌乐城先行区临床急需进口药品真实世界研究试点工作，更好地发挥真实世界研究在药品监管决

策中的作用，提高临床急需进口药品真实世界研究试点申报资料质量，根据《海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区开展药

品真实世界研究试点服务指南》相关内容，现发布《海南博鳌乐城先行区临床急需进口药品真实世界研究初审申报资料

要求（试行）》，供申请人参考。

 

  附件：海南博鳌乐城先行区临床急需进口药品真实世界研究初审申报资料要求（试行）
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海南博鳌乐城先行区临床急需进口药品
真实世界研究初审申报资料要求

（试行）

为贯彻落实国家药监局和海南省政府在药品医疗器械

临床真实世界数据应用试点工作领导小组第三次会议相关

要求，进一步推动海南博鳌乐城先行区临床急需进口药品真

实世界研究试点工作，更好地发挥真实世界研究在药品监管

决策中的作用，提高临床急需进口药品真实世界研究试点申

报资料质量，根据《海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区开展

药品真实世界研究试点服务指南》相关内容，现发布海南博

鳌乐城先行区临床急需进口药品真实世界研究试点初审申

报资料要求，供申请人参考。

一、资质证明相关资料

为保护临床急需进口药品真实世界研究中受试者安全，

充分发挥真实世界研究在整个药品注册过程中的作用，申请

人应熟悉药品注册相关法规和技术要求；主要研究者应具有

与研究相适应的教育背景、临床诊疗或研究经验，并接受临

床试验相关培训；主要研究者所在医疗机构应具有承担与研

究相适应的诊疗技术能力、实施诊疗方案所需的设施设备、

处理突发事件的应急处置能力。申请人拟在海南博鳌乐城先

行区开展临床急需进口药品真实世界研究试点，应提交以下

资质证明相关资料：
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1．申请人资质证明文件；

2．主要研究者所在医疗机构相关资质证明文件，包括

医疗许可证、已获批的诊疗范围等；

3．主要研究者教育背景、工作经历、接受临床试验相

关培训等资质证明文件。

4．药品境外已上市的相关证明文件、说明书、检验报

告等。

5．药品特许使用相关证明性材料。

二、技术资料

申请人应在充分评估支持药品境外上市的安全有效性

研究及在中国人群潜在风险获益的基础上，撰写整体研究方

案。由于真实世界数据质量直接影响研究生成的真实世界证

据强度，决定了真实世界研究成功与否，为保障真实世界数

据完整、准确、透明，应事先制定科学合理的数据治理/数

据管理与质量控制计划。

海南省药监局资料初审阶段仅对该部分资料开展形式

审查。

（一）整体研究方案

1．研究背景

主要介绍药品境外上市背景、已获批的适应症和适用人

群，并以列表形式汇总支持境内外上市的安全有效性结果。

2．研究方法的适用性

简述拟采用真实世界研究解决的临床问题，并从科学
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性、监管要求、可操作性和伦理符合性等方面，综合考虑真

实世界研究的适用性，应重点关注中国患者治疗反应与总体

人群结果的一致性。

3．真实世界研究方案

（1）研究方案主要内容

研究方案应包括但不限于以下要素：研究目的、试验设

计、研究人群（包括诊断标准、受试者入排标准、诊断标准

等）、数据信息（包括数据来源、数据采集时间等）、样本量

及设定依据、给药方案（包括剂量调整方案）、研究终点（包

括主要研究终点、次要研究终点、安全性终点等）、伴随治

疗与访视、研究评价（包括有效性评价、安全性评价等）、

研究中断标准、统计分析计划（包括研究假设、统计分析方

法、偏倚控制等）、研究过程管理与质量控制等。

（2）研究方案关注要点

研究方案应事先明确研究人群真实世界数据来源及数

据采集时间等关键信息，并包含与研究终点相关的重要变量

和信息；诊断标准和研究终点定义应准确明晰；患者对于研

究的目标人群应具有代表性；样本量以及随访时间选择依据

应充分并能满足研究目的等。

（二）数据治理/数据管理与质量控制计划

高质量的真实世界数据是开展真实世界研究的基础。真

实世界数据的来源、收集与治理的全过程应透明、清晰、可

溯源。研究者可根据研究开展的时间采用回顾性收集或前瞻
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性收集方式获取真实世界数据，并事先根据研究目的制定数

据收集、数据治理/管理与质量控制计划。

通常情况下，回顾性收集既往数据需要进行数据治理，

前瞻性收集数据则需进行数据管理。如果研究既利用了既往

数据，又将采集将来的数据，则应分别制定数据治理和数据

管理计划，且既往数据经治理后的数据库应与前瞻性设计的

数据库相匹配。

1.数据治理与质量控制计划

回顾性收集真实世界数据涉及到来源广泛性、数据多样

性、多场景收集、数据异质性等问题，需在数据治理计划中

介绍针对特定临床研究问题，为达到适用于统计分析和研究

目的而对原始数据所进行的治理。数据治理计划应包括真实

世界数据的定义、来源、评价、治理、标准、安全合规、质

量保障、适用性等方面。其内容包括但不限于：数据安全性

处理、数据提取、数据清洗、数据转化、数据传输和存储、

数据质量控制等若干环节。应建立完整的质量管理体系，以

规范真实世界数据的处理流程。

2.数据管理与质量控制计划

采用前瞻性设计收集数据应事先制定明确的流程，使用

共同的数据字典，遵守采集关键数据点的共同时间框架，事

先建立与数据收集有关的研究计划、协议和分析计划的时间

安排，对数据的生成、采集、传输、导入、审核、质疑、锁

定、导出等环节的工作内容、操作方法及时间计划进行具体
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说明，制定详细的质量控制程序，关注研究过程中的质量风

险控制，确保基线数据、治疗及随访过程产生的数据质量可

控，并对研究过程中可能出现的异常情况提出分析及偏倚控

制预案。

三、其他资料

（一）整体工作计划表

申请人应事先制定整体工作计划，统筹考虑临床急需进

口药品在先行区特许使用情况和国内注册申报策略，确保真

实世界研究顺利开展。建议以列表形式呈现各阶段关键工作

拟开展时间、工作内容和预期成果，包括药品特许使用申请

与批准情况、伦理审查申请、拟启动真实世界研究时间及首

例患者使用药品时间研究启动、数据库锁定与统计分析、国

内注册申请关键时间节点等信息。

（二）研究进展报告

临床急需进口药品真实世界研究试点资料初审阶段可

暂不提交医学伦理学等相关资料，但申请人开展真实世界研

究应严格遵循医学伦理学及国家关于数据安全的相关规定

要求。

为保证真实世界研究质量符合监管要求，有序推动真实

世界研究进程，建议每月提交一次研究工作进展，包括但不

限于药品受试者入组情况、研究方案更新情况、注册申请进

展、不良事件信息、研究中断情况等。特殊情况下，可在关

键事件发生时随时提交研究进展报告，以便于及时就研究过
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程中相关问题进行沟通交流。

注：根据有关工作程序，本文件仅作为海南博鳌乐城先

行区临床急需进口药品真实世界研究试点申报资料初审环

节的形式审查要求，初审意见不作为能否纳入试点的确定依

据。
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