《生物医学新技术确证性临床研究技术指导原则（征求意见稿）》起草说明

一、起草背景与过程
《生物医学新技术临床研究和临床转化应用管理条例》及相关配套制度已于2026年5月1日起实施。生物医学新技术具有创新性强、作用机制复杂、技术迭代快、风险识别和长期随访要求高，以及临床应用场景多样、可重复性要求高等特点。为规范生物医学新技术确证性临床研究活动，指导临床研究发起机构、临床研究机构及研究者科学规范开展高质量临床研究，获取可用于生物医学新技术临床转化应用评价的关键性临床证据，我中心组织临床研究、生物统计、罕见病诊疗、监管科学及医学伦理等方面专家共同研究起草了《生物医学新技术确证性临床研究技术指导原则》（征求意见稿）（以下简称《指导原则》）。
二、主要内容
《指导原则》依据《生物医学新技术临床研究和临床转化应用管理条例》《生物医学新技术临床转化应用审批工作规范》及有关配套文件，结合生物医学新技术的技术特征、风险特征和临床转化应用评价需要制定。正文包括十个部分：概述、基本原则、一般考虑、研究参与者保护、确证性临床研究设计要点、数据质量与研究全过程文件可追溯性、风险管理、用于临床转化应用评价的证据形成、附则、名词解释。
“概述”明确目的依据、适用范围和确证性临床研究定位；“基本原则”提出研究参与者权益优先、临床价值导向、受益与风险相称、科学审慎、设计严谨、实施规范和数据文件可追溯；“一般考虑”强调技术属性确认、疾病特征、前期研究基础、技术成熟度和多学科组织保障；“研究参与者保护”对伦理审查、知情同意、特殊人群、损害救治和患者参与提出原则性要求；“确证性临床研究设计要点”围绕目标人群、对照、随机化盲法、技术实施、有效性、安全性、统计学、合并治疗和研究者培训提出设计要求；“数据质量与研究全过程文件可追溯性”强调源数据、数据治理、电子源数据、独立核查和关键文件保存；“风险管理”强调全生命周期风险、暂停中止规则、独立安全性评估和应急处置；“证据形成”明确临床研究报告、适用范围、操作规范、多中心一致性和受益—风险评估要求。此外，还包括五个附录，即确证性临床研究方案核心要素清单、外部对照或历史对照适用性评价要点、源数据治理与研究文件核查要点、临床转化应用证据包目录建议和主要参考依据等。
三、需说明的问题
（一）厘清概念边界，明确研究目的。本指导原则所称确证性临床研究，不同于简单扩大样本量的观察性研究，也不照搬药品注册路径的固定分期模式，而是强调在已有科学依据、技术质量控制资料、必要非临床证据和前期临床研究/观察基础上，围绕拟转化应用的目标适用范围，系统评价技术的安全性、有效性、操作规范、技术可重复性、质量可控性和受益-风险比，最终形成可支撑转化决策的高质量证据。同时，本指导原则不替代药品、医疗器械注册管理相关要求，仅用于指导生物医学新技术的临床研究工作。
[bookmark: _GoBack]（二）共性指导与分类适用相结合。本指导原则为适用于各类生物医学新技术开展确证性临床研究的通用性指导原则，涵盖了临床研究设计、实施、评价、数据质量和风险管理的共性要求，同时明确各类技术可结合技术机制、作用部位、操作方式、风险等级、目标疾病特点和前期研究基础等灵活适配。
