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君实生物特瑞普利单抗治疗小细胞肺癌获得美国 FDA 孤儿药资格认定 

 

北京时间 2022 年 4 月 13 日，君实生物（1877.HK，688180.SH）宣布，由公司自主研

发的抗 PD-1 单抗药物特瑞普利单抗用于治疗小细胞肺癌（SCLC）获得美国食品药品监督

管理局（FDA）授予的孤儿药资格认定（Orphan-drug Designation）。这是特瑞普利单

抗获得的第五项孤儿药资格认定，此前特瑞普利单抗治疗黏膜黑色素瘤、鼻咽癌、软组织

肉瘤及食管癌已分别获得 FDA 孤儿药资格认定。 

孤儿药（Orphan-drug）又称为罕见病药，指用于预防、治疗、诊断罕见病的药品。

FDA 授予的孤儿药资格认定适用于在美国地区针对少于 20 万患者的罕见病的药物和生物

制剂。本次获得 FDA 颁发的孤儿药资格认定，有助于特瑞普利单抗在美国的后续研发、

注册及商业化等方面享受一定的政策支持，包括但不限于（1）临床试验费用的税收抵

免；（2）免除新药申请费；（3）上市后享有 7 年的市场独占权且不受专利的影响。本次

认定将在一定程度上降低新药研发投入，加快推进临床试验及上市注册的进度。 

肺癌是目前全球发病率第二、死亡率第一的恶性肿瘤 1。根据 GLOBOCAN 2020 发

布的数据显示，2020 年全球肺癌死亡病例数近 180 万，占总体癌症死亡的 18%1。小细

胞肺癌（SCLC）是肺癌中侵袭性最强的亚型 2，约占所有肺癌病例的 15%-20%3，具有进

展迅速、早期转移等特点 4，约 2/3 的患者初诊时已有明显的转移征象 5。SCLC 患者的初

期化疗效果良好，但耐药、复发率较高，预后较差，五年生存率约为 20%，其中广泛期小

细胞肺癌患者的五年生存率低于 5%。对 SCLC 的治疗仍是临床未解决的一大难题。 

目前，君实生物正在开展一项针对小细胞肺癌的注册临床研究——JUPITER-08 研究

（NCT04012606），并已完成受试者入组。JUPITER-08 是一项随机、双盲、安慰剂对

照、多中心的 III 期研究，旨在评估特瑞普利单抗联合依托泊苷及铂类与安慰剂联合依托泊

苷及铂类在一线治疗广泛期小细胞肺癌中的有效性和安全性。 

“目前对于肺癌不同亚型的新疗法开发存在明显差异。在化疗基础上联合包括特瑞普

利单抗在内的肿瘤免疫药物已在无致癌突变的非小细胞肺癌治疗中显示出生存上的改善，

而小细胞肺癌患者的治疗手段仍然十分局限，”君实生物首席医学官 Patricia Keegan 博

士表示，“非常感谢 FDA 对我们为小细胞肺癌患者开发新疗法所付出的努力给予肯定。

我们也期待特瑞普利单抗能够在 JUPITER-08 研究中相比化疗取得更好的进步。” 

特瑞普利单抗由君实生物独立研发，具有全球范围内的完全自主知识产权，是我国首

个成功上市的国产以 PD-1 为靶点的单抗药物，用于多种恶性肿瘤治疗。截至目前，该药

物在中国、美国、东南亚和欧洲等地累计开展了覆盖超过 15 个适应症的 30 多项临床试

验。2021 年，特瑞普利单抗作为首个国产抗 PD-1 单抗在美国滚动提交了生物制品许可

申请（BLA），目前正在审评中。为加速其在美国的开发和审评程序，FDA 已授予特瑞普
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利单抗 2 项突破性疗法认定、1 项快速通道认定、1 项优先审评认定和 5 项孤儿药资格认

定。 
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关于特瑞普利单抗注射液（拓益®） 

特瑞普利单抗注射液（拓益®）作为我国批准上市的首个国产以 PD-1 为靶点的单抗药物，

获得国家科技重大专项项目支持，并荣膺国家专利领域最高奖项“中国专利金奖”。本品

获批的第一个适应症为用于既往接受全身系统治疗失败的不可切除或转移性黑色素瘤的治

疗。2020 年 12 月，特瑞普利单抗首次通过国家医保谈判，目前已有 3 项适应症纳入

《2021 年药品目录》。2021 年 2 月，特瑞普利单抗获得国家药品监督管理局（NMPA）

批准，用于既往接受过二线及以上系统治疗失败的复发/转移性鼻咽癌患者的治疗。2021

年 4 月，特瑞普利单抗获得 NMPA 批准，用于含铂化疗失败包括新辅助或辅助化疗 12 个

月内进展的局部晚期或转移性尿路上皮癌的治疗。2021 年 11 月，特瑞普利单抗联合顺铂

和吉西他滨用于局部复发或转移性鼻咽癌患者的一线治疗的新适应症获得 NMPA 批准。此

外，特瑞普利单抗还获得了《中国临床肿瘤学会（CSCO）黑色素瘤诊疗指南》、《CSCO

头颈部肿瘤诊疗指南》、《CSCO 鼻咽癌诊疗指南》、《CSCO 尿路上皮癌诊疗指南》及

《CSCO 免疫检查点抑制剂临床应用指南》推荐。 

2021 年 3 月，特瑞普利单抗用于晚期黏膜黑色素瘤的一线治疗被 NMPA 纳入突破性治疗

药物程序。2021 年 7 月，特瑞普利单抗联合含铂化疗一线治疗局部晚期或转移性食管鳞

癌的新适应症上市申请获得 NMPA 受理。2021 年 12 月，特瑞普利单抗联合标准一线化
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疗用于未经治疗、驱动基因阴性的晚期非小细胞肺癌的新适应症上市申请获得 NMPA 受

理。在国际化布局方面，特瑞普利单抗在美国食品药品监督管理局（FDA）的首个上市申

请（BLA）已获受理并被授予优先审评，特瑞普利单抗也是首个向 FDA 提交 BLA 的国产

抗 PD-1 单抗。目前，特瑞普利单抗已在黏膜黑色素瘤、鼻咽癌、软组织肉瘤、食管癌、

小细胞肺癌领域获得 FDA 授予 2 项突破性疗法认定、1 项快速通道认定、1 项优先审评认

定和 5 项孤儿药资格认定。 

特瑞普利单抗自 2016 年初开始临床研发，至今已在全球开展了覆盖超过 15 个适应症的

30 多项临床研究，积极探索本品在黑色素瘤、鼻咽癌、尿路上皮癌、肺癌、胃癌、食管

癌、肝癌、胆管癌、乳腺癌、肾癌等适应症的疗效和安全性，与国内外领先创新药企的联

合疗法合作也在进行当中，期待让更多中国以及其它国家的患者获得国际先进水平的肿瘤

免疫治疗。 

 

关于君实生物 

君实生物（688180.SH，1877.HK）成立于 2012 年 12 月，是一家以创新为驱动，致力

于创新疗法的发现、开发和商业化的生物制药公司。公司具有由超过 50 项在研产品组成

的丰富的研发管线，覆盖五大治疗领域，包括恶性肿瘤、自身免疫系统疾病、慢性代谢类

疾病、神经系统类疾病以及感染性疾病。 

凭借蛋白质工程核心平台技术，君实生物身处国际大分子药物研发前沿，获得了首个国产

抗 PD-1 单抗 NMPA 上市批准、国产抗 PCSK9 单抗 NMPA 临床申请批准、全球首个治

疗肿瘤抗 BTLA 阻断抗体在中国 NMPA 和美国 FDA 的临床申请批准，目前正在中美两地

开展多项 Ib/II 期临床试验。 

自 2020 年疫情爆发之初，君实生物迅速反应，与国内外科研机构及企业携手抗疫，利用

技术积累快速开发了多款治疗 COVID-19 的创新药物，积极承担中国制药企业的社会责

任。其中包括：国内首个进入临床阶段并参与全球抗疫的新冠病毒中和抗体埃特司韦单抗

（JS016）于 2021 年在超过 15 个国家和地区获得紧急使用授权，新型口服核苷类抗新冠

病毒药物 VV116（JT001）已进入国际多中心 III 期注册临床研究阶段，以及其他多种类

型药物，持续为全球抗疫贡献中国力量。 

目前君实生物在全球拥有两千八百多名员工，分布在美国旧金山和马里兰，中国上海、苏

州、北京和广州。 

 

官方网站：www.junshipharma.com 

http://www.junshipharma.com/
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