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“化学药与生物药”科技重大专项
2019年项目申报指南
(征求意见稿)


生物医药产业具有科技含量高、附加值大、市场前景广阔、关联带动强等特点，是中国制造2025及我省“十三五”期间重点发展的战略性新兴产业，具有很高成长性。
按照十九大“实施健康中国战略”总体部署和国家《“健康中国2030”规划纲要》要求推进健康中国建设。生物医药产业是支撑医疗卫生事业和“健康中国”的重要支柱，是发展大健康的重要支撑，是加快产业转型升级和促进经济稳定增长的重要保障。
围绕生物医药产业，我省已经启动了“中医药科技研发项目”。针对我省化药和生物药新药研发以及产业化中重大科技问题，加大创新药物研制，突破一批核心关键技术，研制一批化药和生物药，可以增加我省医药产业新的经济增长点，显著提高我省制药企业效益，对替代进口高价药、减轻患者负担、改善民生，加快龙江生物医药产业集群发展意义重大。
[bookmark: _GoBack]本专项重点部署 4个研究方向: 一是开展化学药品靶向药研制；二是开展生物药研制；三是开展生物工程技术研发；四是开展原料药及衍生物研发。 拟安排7个项目左右。项目申报单位根据指南研究内容面向关键技术问题进行一体化设计，整体申报，项目完成时应完成该指南下所列所有考核指标。同一指南方向下，原则上只支持 1 项。拟拨经费4200万元左右。项目实施周期为3年。参研单位总数不超过10家。
（一）开展化学药品靶向药研制
1.治疗肝癌靶向创新药研制
研究内容：优化原料药精制工艺降低杂质水平；开展I期临床研究，通过对该药在晚期实体瘤患者中单/多次给药的安全性、耐受性、药代动力学特征和初步疗效的研究，确定II期临床推荐剂量和给药方案；开展Ⅱa期临床研究，研究该药初步抗肿瘤活性，为后期临床研究提供技术支撑。
考核指标：生产2批符合质量标准的临床研究用产品；完成I期临床研究，获得临床研究数据及临床研究伦理批件，临床试验总结报告通过药物临床试验机构审核；开展IIa期临床研究，完成20-30例临床研究，获得临床研究数据。申请发明专利2项，发表论文1-2篇。
2.治疗脑损伤创新药临床研究
研究内容：研制出用于治疗由脑外伤、脑卒中、缺血性脑血管病的国家创新药物，获得临床批件，对其开展临床试验研究，进行耐受性试验和药代动力学试验，并对功能性结局、整体结局、神经功能缺损、记忆障碍结局等实测数据进行统计学分析，评判药品的量效关系和安全性。
考核指标：生产2批符合质量标准的临床研究用产品；完成I期临床研究，获得临床研究伦理批件及临床研究数据，临床试验总结报告申报国家药审中心审核；Ⅱ期临床试验研究方案通过国家药审中心审核，获得Ⅱ期临床试验研究研究伦理批件，开展Ⅱa期临床试验，完成中期试验评估报告。获得发明专利1项。
（二）开展生物药研制
1.治疗血浆蛋白缺乏疾病药物冻干人凝血因子Ⅷ制剂研制
研究内容：研究确定血浆蛋白分离、纯化工艺步骤及参数；建立冻干人凝血因子VIII病毒去除/灭活工艺参数；确定工艺步骤中非目的蛋白等杂质去向分析；确定稳定剂及冻干工艺。
考核指标：建立冻干人凝血因子VIII成熟稳定生产工艺，取得临床研究批件，完成III期临床研究，取得生产批准文号。申请发明专利2项，发表论文2篇。实现量产和销售，新增营业收入1000万元。
（三）开展生物工程技术研发
1. 重大新药创制基因组大数据关键技术开发与应用
研究内容：建立面向新药创制的大规模基因组数据分析关键技术体系，挖掘潜在的、具有临床应用价值的药物新靶点；建立面向新药临床试验的大规模基因组数据分析规范化流程；汇集临床信息与个人基因组信息，实现个体基因信息与临床信息的关联整合，构建具有中国人群遗传背景的新药创制基因组大数据管理系统；打造具有安全性、高并发性、可扩展性、快速响应能力重大新药创制云服务。
考核指标：建立1套基于大规模基因组数据的药物潜在新靶点挖掘软件系统；建立1套新药临床试验基因组数据分析软件系统；汇集不少于5万人的具有中国人群遗传背景的新药创制基因组数据，自产生数据不少于2000人。发表论文10篇，申请专利或软件著作权30项以上。参与国家卫计委关于在新药研发领域应用基因组大数据分析技术的规范化和系统化质量控制评价与数据支撑体系建设。2021年项目完成，实施期内新增营业收入达到1000万元。
2.治疗糖尿病的干细胞新技术开发
研究内容：研究面向临床的多能干细胞向胰岛素分泌细胞分化过程诱导关键调控机制、不同分化阶段的功能维持和标志物；调控脐带间充质干细胞非胰岛素通路关键蛋白表达，缓解胰岛素抵抗能力和促进肝糖原转化作用，完成临床级别干细胞库建立和II型糖尿病治疗临床前研究。
考核指标:建立面向临床的多能干细胞向胰岛素分泌细胞分化技术，获得分化过程中各个阶段诱导调控机制和分化阶段性标志物1-2个；建立高糖驯化和糖脂代谢调控的MSCs，实现规模化扩增数量超过1×1010，质量符合国际ISCT标准。
完成 1-2 种干细胞治疗糖尿病产品的国家认证的第三方质量检验；有 1-2 种干细胞治疗糖尿病产品申请国家临床研究备案或临床试验；申请专利3-6个，发表高水平论文2-4篇；完成1-2 项标准或规范的报批稿。实现量产和销售，新增营业收入1000万元。
（四）开展原料药及衍生物研发
1.治疗肾癌、肾移植原料药及制剂的研制
研究内容：运用生物技术手段，研制出原料药和制剂，应用于治疗肾癌、肾移植领域；通过生物合成途径改造、化学改造等方法得到新的衍生物，筛选出药用活性的化合物，应用于抗肾癌等领域。
考核指标：获得国家药监局原料药登记号1-2项；申请国家药监局制剂注册批件1项。申请专利2-3项。该项目品种实现营业收入1200万元。
2.治疗糖尿病长效原料药研究
研究内容：完成原料工艺研究；完成工艺放大研究；完成工艺稳定性考察研究质量不低于国外原研标准，形成规范的CDE申报材料。
考核指标：稳定生产中试三批，生产规模达到制剂申报规模所需原料量，70g-100g/批。产品纯度达到98%以上，产品质量指标通过黑龙江省药品检验研究中心检验。完成国家药品监督管理局原料药备案，获得国家药品监督管理局药品审评中心“原料药、药用辅料和药包材登记信息公示平台”登记号1项。申请发明专利3-5个。原料药国家药品标准编制1项，并完成标准报批稿。项目完成时取得营业收入1000万元。
三、业务处联系人及电话

社会发展科技处 邰颖 李宜刚  82628292
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