附件3

临床急需境外已上市罕见病药品检验
策略优化工作程序起草说明

一、起草背景
2026年1月7日，国家药监局发布《关于进一步优化临床急需境外已上市药品审评审批有关事项的公告》（2026年第3号，以下简称《公告》）及政策解读，提出系列优化措施以加快临床急需境外已上市药品在境内上市，满足患者临床用药迫切需求。针对批产量极低的罕见病药品，在注册检验环节允许申请人与检验机构共同协商确定最少样品数量，进口检验时可基于企业自检报告，根据产品特性，仅考察关键项目及储运敏感指标，无需全项检验，以平衡质量监管要求与临床可及性需要。
为进一步落实上述要求，规范临床急需境外已上市罕见病药品的注册检验和进口检验，保证检验的科学性和合规性，中国药品检定研究院（以下简称中检院）组织起草了《临床急需境外已上市罕见病药品注册检验策略优化工作程序》及《临床急需境外已上市罕见病药品进口检验策略优化工作程序》（以下简称《工作程序》）。
二、起草过程
《工作程序》起草过程中充分研究了国家药监局《公告》及政策解读精神，结合药品检验工作实际，明确了相关认定标准和工作流程，经28家口岸检验机构及部分进口药品申请人研提意见并修改完善后，形成征求意见稿。
三、主要内容
两个《工作程序》均包括背景与目的、原则和要求、工作流程和其他四部分，主要内容如下：
1.适用范围与认定标准
《工作程序》适用于说明书适应症或功能主治中包含或落入国家卫生健康委员会《罕见病目录》所收录罕见病范围的药品，或由药品审评中心组织专家评估论证并书面认定符合要求的药品。注册检验针对“批产量极低”提出认定标准；进口检验针对“使用效期短”或“批产量极低”提出认定标准。
2.基本原则
[bookmark: OLE_LINK3][bookmark: _GoBack][bookmark: _Hlk225084750]注册检验和首次进口检验必须全项检验。后续进口时，如质量标准发生检验方法、检验项目等变更，变更后首次进口时需对变更后的方法、新增项目等进行检验。《工作程序》强调，申请人应尽早与检验机构沟通交流，在正式提交注册检验资料/进口备案资料前至少1个自然月，向检验机构提出书面申请，共同研究确定检验项目和/或检验用样品数量。符合认定要求的，申请检验时可按照共同研究确定的最少样品数量抽样。满足条件的进口检验，还可根据产品特性仅检验质量关键项目，不进行全项检验。
3.工作流程
两个《工作程序》均包含申请人提交申请、检验机构受理与认定、通知与执行三个环节。检验机构需在5个工作日内完成认定并告知申请人。认定通过的，检验机构与申请人约定采用邮件或会议等沟通交流形式，共同研究确定检验项目和/或检验用样品数量，在20个工作日内达成一致并以书面确认函的方式告知申请人。因研究确定的样品数量为最少数量，无复验样品，申请人需出具书面承诺书，承诺放弃使用留样解决检验报告异议的权利。
4.其他
对于全球同步申报的罕见病药品（境外未上市），符合认定条件的，以及境内申请人申报符合条件的罕见病药品的，可参照《工作程序》执行。
四、需要说明的问题
1.关于《工作程序》的适用范围
[bookmark: OLE_LINK4]国家药监局在《公告》中明确，为加快临床急需境外已上市药品在境内上市，满足患者临床用药迫切需求，发布《公告》。因此《工作程序》首先适用于说明书适应症或功能主治中包含或落入国家卫生健康委员会《罕见病目录》所收录罕见病范围的药品。《公告》政策解读第三条同时提出，采取灵活的工作机制，通过企业申请、药品审评中心审评及必要的专家评估适应临床需要。故《工作程序》对于由药品审评中心组织专家评估论证并书面认定符合要求的药品同样适用。此外，在深入理解领悟《公告》精神基础上，为充分回应申请人诉求，适当扩大《工作程序》适用范围，纳入全球同步申报的罕见病药品（含境外未上市）。最后，本着境内外同等对待的原则，境内申请人在开展药品注册检验时，如申报符合条件的罕见病药品，也可参照《工作程序》执行。
2.关于“批产量极低”的认定标准
[bookmark: OLE_LINK2][bookmark: OLE_LINK1]“批产量极低”的认定是《工作程序》的核心环节，也是起草过程中需重点考虑的难点之一。申请人普遍认为难以用具体数值量化界定，希望使用“1倍检验量占比较高”等定性说法。但从《工作程序》制定的主要目的是规范各检验机构协同一致开展工作，保证认定工作公平公正公开的角度出发，口岸检验机构支持采用具体数值量化。考虑到罕见病药品产量低主要因人群少或市场小所致，经与申请人反复沟通，结合申请人提供的部分案例和文献资料，《工作程序》拟定采用两个标准认定：1倍检验量占商业化规模生产批量的比值≥1%（原因：全球患者人群少）；或1倍检验量占商业化规模生产拟投放中国市场每批量的比值≥10%（原因：中国人群少市场小）。此外，对于申请进口检验的，还增加了“有效期≤18个月”作为“使用效期短”的认定条件，更好满足临床需要。申请进口备案时，“批产量极低”与“使用效期短”两个条件，满足其中之一即可。
3.关于提供5年内进口检验报告的要求
为落实《公告》允许进口检验时，基于企业自检报告，根据产品特性，仅考察关键项目及储运敏感指标，无需全项检验的要求，《工作程序》要求申请人提供首次进口后5年内，由中检院或口岸检验机构出具的至少包含1批全项检验的进口检验报告。加之注册检验和首次进口必须全项检验，保证申请进口的药品至少进行过三次全项检验，为口岸检验机构仅进行关键项目部分检验提供历史数据支持。此举既保障了检验的科学性，降低检验成本，又避免了监管空白，确保药品质量安全。考虑到不同品种质量控制的复杂性，《工作程序》对具体的检验关键项目不做统一规定，由首次进口时承担检验任务的口岸检验机构根据具体品种的实际情况，与申请人及中检院共同研究确定，确定后全国统一执行。
4.关于进口检验关键项目的确定
在当前监管要求下，化学药品已取消首次进口后逐批检验，仅生物制品实施进口逐批检验，检验任务由中检院、北京院、上海院、广东所、四川院、重庆院、广州市所等具备相应检验能力的机构承担。根据《工作程序》要求，首次进口检验实施全项检验，实践中化学药品不涉及确定检验关键项目环节。对于生物制品，申请人为保证进口通关顺畅，在实践中通常选择中检院开展首次进口检验。因此，《工作程序》明确由承担首次检验任务的口岸检验机构与申请人及中检院共同研究确定检验关键项目。该机制能够统一工作标准、强化多方协同，保障相关工作规范有序开展，有效减少分歧争议。
