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院士之声

走好中国抗肿瘤新药研发之路

当前，抗肿瘤新药是所有新药研

发中发展最快、进展最迅猛的。我一直

从事肿瘤内科临床研究。我觉得肿瘤

内科最主要的工作有两项：一是用药

物治疗病人，二是开展新药临床研究。

从“跟随”到“领跑”

业内以“me too，me-better，me-

best”和“first in class”分别描述仿制药

和原研药研发的不同目标或境界。国

内肿瘤药研发起步相对较晚，经历了

一个从学习到原创的过程。

早期我们主要进行仿制药的开发

和研究。“me too”指最初受能力、条件

和经验限制，在药物临床研究中采取

“跟随”策略，主要仿制国外专利过期

的抗肿瘤药物，研究出疗效与原研药

相当的仿制药。后来我们着力在仿制

药研发中通过改变药物结构或剂型等

方法提高疗效、减少毒性或方便使用，

使疗效优于原研药或达到最佳。目前，

这仍然是我国抗肿瘤药以及其他药物

研究的主要目标。

此外，我们主动与国内企业以及

同行合作，积极推进药物研发由仿制转

轨至创制，努力研发出更多“first in class”

的创新药物。“first in class”指针对已知靶

点或新靶点设计出化学结构、作用机制、

作用靶点全新的一类创新药。

从上世纪 60 年代开始，我所在的

科室在中国工程院院士孙燕的带领下

率先在国内开展抗肿瘤药临床研究。

我们建立了全国第一个临床药物试验

机构，首创多项抗肿瘤药研究，参与并

且牵头了乳腺癌临床研究领域最多的

国际多中心临床研究，成为这个领域

的核心成员之一。

经历了最初的跟随阶段，我们的

研究进入与国际同行“并跑”的时期，

成为多项国际多中心临床研究国内和

亚太地区甚至全球主要研究者。在此

基础上，我们逐渐在国内创新药研究

等领域开始“领跑”。

在国际学界发出“中国声音”

开展药物研究绝不是为了上市而

上市。我们最终的目的是期望开发的

新药有更好的治疗效果，能挽救更多

患者的生命。

不仅如此，药物上市的成就感

来自于患者的肯定，也来自于国际同

行的认可。一般而言，在同一个国际

会议上分享两个报告的情况很罕见。

作为中国肿瘤内科医生，我有幸受邀

在 2021 年圣安东尼奥乳腺癌会议上

同时作两篇大会报告。通过努力在国

际上发出“中国声音”，这是令人高

兴的。

很多人会觉得我们团队研究成功

率高，能经常在国际顶级期刊上发表

文章。对此，我有几点体会：

一是要慎重选择药物。临床研究

者要在研究启动前充分了解、精准判

断其可行性，避免在没有前景的研究

上浪费时间。

二是要科学、巧妙地设计临床试

验方案。既要慎重选择主要研究终点，

也要考虑临床试验结束后后续治疗对

患者生存期的影响。只有把可能影响

临床试验结果的多种因素考虑进去，

才能设计出科学、精准的方案。

三要及早叫停没有前途的研究。

曾有公司提出与我们合作开展某种抗

肿瘤药仿制药的研究，我通过阅读、分

析国内外文献，认为这种仿制药的临

床应用前景并不好，于是选择了另一

个疗效可能更好、更有临床应用前景

的小分子酪氨酸激酶灭活剂进行研

究。经过十年的努力，我们最终证实了

其疗效优于该药，从而建立了二线治

疗新的标准方案。

因此，研究者应该以独特的眼光

精心设计和实施研究方案，并确保临

床研究全过程的质量，这样才能提升

研究的成功率。

培育临床与基础结合的
科研原创能力

我刚开始进入肿瘤药物研究领域

的时候，手术和放射治疗已历经几十

年探索，但乳腺癌患者的 5 年生存率

仍一直徘徊在 50%左右，于是我认为

肿瘤内科暗藏机遇。

乳腺癌患者的主要死因是肝脏、

肺脏和脑的远处转移，系统性药物治

疗能防止转移，从而降低患者死亡率。

因此，肿瘤药物临床研究大有可为。

通过阅读国外文献，我关注到从上

世纪 70年代末开始，国际上显著加大

乳腺癌新药研发力度，涌现出新的可以

提高生存率的治疗方案。上世纪 90年

代初，肿瘤分子生物学研究兴起，人类

基因组计划开始实施，使基于基因分型

的个体化治疗或精准治疗成为未来研

究的方向。经过了几代人的不懈努力，

肿瘤内科研究已迅速发展为继手术、放

射治疗后最重要的肿瘤治疗手段和学

科之一，吸引了大量人才加入。

在临床研究中，临床医生的优势

是能够直面病人，在实践中发现问题。

而开展解决实际问题的创新研究比简

单重复已有的结果更有意义。

另一方面，团队和个人的表现相

辅相成。我一直在科室倡导各有所长、

互相协作的理念，既注重保护每个人

的积极性，又鼓励大家群策群力解决

问题。经过多年培养，我们科室涌现出

许多能够独当一面的优秀人才，大家

相互分享研究经验，让个人的发展又

带动科室成为国内乳腺癌领域首屈一

指的优秀团队。

以发展的眼光看，人才队伍建设

一定是长江后浪推前浪，青出于蓝而

胜于蓝。学科带头人要着眼于学科长

远发展，切忌抢占年轻人成果，同时给

予年轻人更多的机会，多鼓励他们、帮

助他们成长。

（作者系中国工程院院士，丁思

月、袁一雪根据中国医学科学院微信

公众号整理）
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