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一、背景和目的 

药物暴露-效应关系研究旨在评估药物剂量、暴露量与效

应之间的定量关系，对于支持新药用法用量选择以及安全性

和有效性评估等具有重要意义，是新药研发中必不可少的研

究内容之一。为规范和指导新药研发中科学合理地开展暴露

-效应关系研究，药品审评中心组织起草了《药物暴露-效应关

系研究技术指导原则》。 

二、起草过程 

（一） 起草前期调研论证情况 

国内外相关指导原则发布情况：1994 年 ICH 发布《E4：

药品注册所需的量效关系信息》，国内已于 2020 年 5 月转化

实施；2003 年美国 FDA发布《暴露-效应关系技术指导原则：

研究设计、数据分析和监管应用》；2020 年日本 PMDA 发布

《药物暴露-效应关系研究技术指导原则》。 

ICH E4 指导原则虽已在国内转化实施，但该指导原则发

布时间久远，且其中主要阐述药物剂量与效应的关系。ICH

尚未启动 E4 指导原则更新工作。随着药物研发技术和理念

的进展，该指导原则已无法满足当前药物研发实践，无法很

好指导研发者采用暴露-效应关系研究进行新药合理和高效
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开发。 

（二） 指导原则制定或修订情况 

本指导原则由药品审评中心统计与临床药理学部负责

起草。该工作于 2023 年初启动，经工作组充分调研讨论后，

分别于 2023 年 4 月、2023 年 6 月、2024 年 5 月召开了 3 次

专家讨论会，对指导原则进行充分讨论和完善。现经中心内

部征求意见和部门技术委员会审议通过，形成公开征求意见

稿。 

三、起草思路 

主要结合 ICH E4 以及日本 2020 年和美国 2003 年发布

的上述指导原则、国内新药研发实践、审评经验和专家共识

等起草本指导原则，重点阐述药物暴露量与效应之间定量关

系的研究方法和应用。 

四、主要内容 

本指导原则旨在为新药研发中科学合理地开展暴露-效

应关系研究提供技术指导，主要内容包括前言、研究的价值

和应用、研究设计、研究数据、分析方法、研究报告和监管

递交等。具体如下： 

（一）前言：阐述药物暴露-效应关系的基本概念和研究

内容，介绍指导原则起草目的。 

（二）研究的价值和应用：阐述暴露-效应关系研究在药

物全生命周期中的重要价值和应用，包括在非临床-临床转化
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研究、早期临床研究、后期临床研究和上市申请、上市后申

请和临床合理用药等各方面的价值和应用。 

（三）研究设计：阐述用于评估暴露-效应关系的研究设

计方法，介绍研究设计的一般性原则，列举常用的研究设计。 

（四）研究数据：阐述暴露-效应关系的研究数据，包括

用于分析的数据、暴露指标、效应指标以及影响因素。 

（五）分析方法：阐述暴露-效应关系的数据分析方法，

包括用于揭示数据特征和初步评估暴露-效应关系的探索性

分析和用于定量评估的模型化分析方法。 

（六）研究报告：介绍用于监管递交的暴露-效应关系研

究报告基本格式和撰写内容。 

（七）监管递交：介绍药品注册申报时暴露-效应关系研

究电子资料相关要求。 

（八）附录：列举常见的暴露-效应关系图形和模型示例。 

五、需要说明的问题 

相较于 ICH E4，本指导原则主要结合当前药物研发实际

情况，重点阐述药物暴露量与效应之间定量关系的研究方法

和应用。本指导原则与 ICH E4 不存在技术冲突。 


