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一、概述 

按照《药品注册管理办法》附件 2 的要求，化学药品申请注册时应提供的

第 3 项申报资料为“立题目的与依据”。该项资料用以阐明注册申请药物的研发

背景、目的及依据。 

本指导原则系根据《药品注册管理办法》的有关要求制订。其目的是从药

品注册的需要出发，对申报资料“立题目的与依据”的撰写格式和内容提出一

般性的原则，以指导、规范该项申报资料的撰写。 

药品研发的目的是满足临床的需要。因此，立题目的应着重阐述所研发药

品的临床需求和现有药物应用的局限性等。立题依据的阐述应基于对所申报药

物的自身特点，临床应用的效益/风险，国内外有关该类药物研发、上市销售、

生产使用情况，以及知识产权情况等的综合分析。 

本指导原则适用于化学药品的注册申报。不同注册分类的药品，“立题目

的与依据”申报资料的撰写可参照指导原则的一般要求，并结合品种的特点，

在具体内容上有所侧重或取舍。 

二、资料格式和内容 

本申报资料一般可从下述六部分来撰写：品种基本情况，立题背景，品种

的特点，国内外有关该品种的知识产权等情况，综合分析，参考文献。 

（一）品种基本情况 

1、品种的基本情况一般应包括以下内容： 

（1）药品名称，包括通用名、英文名、化学名、汉语拼音、拟用商品名； 

（2）药物的化学结构式、分子式、分子量、基本理化性质； 

（3）所申报药物的药理作用及作用机制； 
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（4）制剂的剂型、规格； 

（5）复方制剂的组成，各组分药理作用、适应症、用法用量、主要不良反

应等的概述； 

（6）拟用于临床的适应症及用法用量；申请增加适应症的药品，还应说明

原批准的适应症及用法用量； 

（7）所申报药品的注册分类及其依据，并明确是否为原研发品种。非原研

发品种应说明原研发药物的基本情况，包括原研发单位、国别或地区；尚在进

行临床研究药物的临床研究情况；已上市药品的上市时间、上市国家或地区、

上市剂型、规格、商品名、临床适应症、用法用量等； 

（8）申报上市时，应注明临床试验的批件号及批准时间等。 

2、其他： 

申报原料药时，应说明与原料药同时申报的制剂的基本情况。对于目前在

研并拟随后申报的制剂品种的情况亦可简要介绍。 

申报制剂时，应说明原料药的来源及执行的质量标准，以及本申报单位有

无同一原料药的其他制剂品种的申报。 

（二）立题背景 

此部分资料一般应包括以下内容： 

1、简述拟定适应症的临床特点，包括适应症可能的病因、发病机理、流行

病学（发病率、地域、年龄等）、危害性、临床表现和预后。 

2、简述拟定适应症的治疗现状及常用药物，包括该适应症目前常用的治疗

方法（药物和非药物）及对药物的需求。 

简述目前常用治疗药物的情况。按药理作用类型及化学结构类型分别对不
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同类型药物的主要特点进行阐述，说明各类药物的作用机制、临床作用特点、

存在的主要不良反应以及临床应用的局限性。 

简述作用机制相同或类似药物及化学结构类型相同或类似药物中，不同品

种的各自特点，包括化学结构、药代动力学、临床应用、疗效和安全性等方面

的特点。 

3、简述所申报药品研发的科学依据、临床意义和定位，如有效性、安全

性、耐受性、依从性等方面的特点。 

4、简述其他与立题有关的背景资料。如为改变剂型品种，应说明现有剂

型的临床应用情况及局限；如为复方制剂，应说明各组分的临床应用及联合用

药情况等。 

5、说明该品种国内外是否有研究报道，目前研究开发阶段，是否已批准

上市，上市后的临床使用情况等。 

6、对上述资料进行综合分析，进一步阐明开发该品种的立题背景、科学依

据和目的。 

（三）品种的特点 

在第二部分阐述所申报药品立题背景的基础上，结合品种的具体情况，阐

述其相关特点，以说明立题依据。相关特点一般可从以下方面考虑： 

1、化学结构、理化性质方面的特点。 

2、药理作用、作用靶点及作用机制方面的特点，包括非临床及临床药理研

究结果。 

3、药代动力学方面的特点，包括动物和/或人体主要药代动力学参数、血

浆蛋白结合率、药物分布、代谢方式、排泄途径、生物利用度等。 
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4、毒性及不良反应特点，从动物的急性毒性、长期毒性、特殊安全性（如

过敏性、溶血性、局部刺激性等）、遗传毒性、生殖毒性、依赖性、致癌性等主

要试验结果，临床不良反应的类型及发生率等方面进行阐述。 

5、制剂的剂型特点。从药物的理化性质和生物学性质、临床用药的依从性

和临床治疗的需要等方面进行阐述。 

若申报的制剂为该药物国内外尚未上市的新剂型或改变给药途径，应与现

有剂型或给药途径进行安全性、有效性、质量可控性方面的分析比较，明确所

申报剂型的特点、优势或改变给药途径的依据。  

6、复方制剂的组方特点。申报复方制剂时，应详细说明复方制剂的组方依

据。如为国外已上市的复方制剂，应说明国外研究与应用的情况。如为原研发

的复方制剂，应结合拆方试验结果，阐述各组分的剂量和比例选择依据，以及

各组分药效、毒性相互作用等情况。 

7、申报增加适应症的品种，应阐述增加适应症的依据，如临床前药效学研

究结果，临床研究中的新发现及其进一步的研究结果等。  

8、除上述资料外，其他涉及说明本品特点及立题依据的资料，如药物经济

学方面的考虑等。 

（四）国内外有关该品种的知识产权等情况 

简述国内外与所申报药品有关的专利情况(包括申请、授权、期限、法律状

态等)。 

简述与所申报药品有关的行政保护情况，如目前有无国外同品种在我国申

请行政保护，行政保护受理、授权情况，保护期限等。 

申请已有国家标准药品注册，应说明已上市同品种的新药保护期、过渡期、
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监测期等情况。 

明确所申报药品是否涉及侵权等问题。 

（五）综合分析 

在上述对所申报药品的立题背景、品种特点、知识产权情况分别阐述的基

础上，从安全性、有效性、质量可控性，临床定位、临床应用的效益/风险比，

药物经济学等方面对申报的药品进行综合分析与评价，进一步阐明其立题目的

与依据。 

（六）参考文献 

按文中引用的顺序列出有关的参考文献目录，并附主要文献的原文及中文

摘要（不包括其它申报资料中引用的文献）。 

    三、著者 

《化学药物综述资料撰写的格式和内容的技术指导原则》课题研究组 
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