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说起临床试验，你第一个映入脑海的是不

是“小白鼠”呢？其实不然，我们平时用的药

物、疫苗等新的治疗方案也都要经过临床试验，

确认安全有效后再进一步临床推广使用。肿瘤

患者抗肿瘤治疗的方案中，临床试验的地位也

日益重要起来。在世界一流的癌症中心：美国

MD Anderson 癌症中心，在那里超过 90% 的肿

瘤患者都在参加各种临床试验，每天有数百项

临床试验在同时进行。不仅如此，每天都有很

多患者在向医生打听有没有什么适合他们参加

的临床试验。

临床试验，是评价创新药物有效性和安

全性的主要方式，是推动恶性肿瘤治疗进步关

键步骤。因抗肿瘤药物的临床试验，是对现今

最新的治疗方式或者治疗靶点疗效及安全性的

探索，所以各个肿瘤诊疗指南均鼓励患者能积

极参加临床试验，为肿瘤患者提供更多的治疗

机会。

为了让大家更全面的了解临床试验，今天

就受试者最常遇到的疑惑进行详细的解答。

一、什么是临床试验？

国家食品药品监督管理局颁布的《药物临

床试验质量管理规范》中，将临床试验的定义

为：新药临床试验是指任何在人体（包括患者

或健康志愿者）上进行的药物系统性研究，以

证实或者探索试验药物的作用，不良反应，特

性（如在人体的吸收、分布、代谢和排泄规律）

等，目的是确定试验药物的疗效和安全性。简

单理解，药物临床试验是寻找新药物、新治疗

方法最安全的一条路径。

二、参加临床试验有哪些获益？

药物相关的临床试验，顾名思义，是药物

上市前的安全性及疗效性的试验验证。此类药

物的一大特点，就是“新”。可能是聚焦在新

的治疗靶点上，也有可能是新的用药方式上，

新的适应证上等等。所以，参加临床试验，就

意味着会用到新的药。对于肿瘤患者，新的药，

就意味着新的机会。

药物临床试验，可以分为Ⅰ、Ⅱ、Ⅲ、Ⅳ

期 4 个阶段。Ⅰ期和Ⅱ期临床试验的目的是探

索药物的安全及有效剂量，Ⅱ、Ⅲ期是探索药

物的有效性。Ⅳ期是对药物的安全性的补充。

对于肿瘤患者，大多数是因为标准的治疗方案

无效或无法耐受药物副作用，抱着想要尝试新
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药的目的来参加临床试验的。那么参加肿瘤药

物的Ⅰ期和Ⅱ期临床试验，是不是就不会有获

益呢？其实答案并不绝对。Ⅰ期临床试验的启

动，是基于前期细胞实验以及动物实验的抗肿

瘤效果，也就是说，临床试验药物在前期基础

实验中发现是具有较好的抑瘤作用的，才会开

始启动应用到人体上的。所以，Ⅰ、Ⅱ期临床

试验药物并非完全没有作用的。

除此之外，开展临床试验的医院和团队

大多是大型三甲医院资深知名专家或学科带头

人，并会全程参与指导。并且，多数情况下，

临床试验会免费提供试验药物、相关的医疗检

查和必要的医疗护理。对于经济负担较重的患

者而言，可以减轻其经济压力。

三、参加临床试验有哪些风险？

参加抗肿瘤方面的临床试验，主要是存在

两方面的风险。第一，药物的安全性。对于抗

肿瘤药物，在考虑药物疗效前，首先需要明确

的是它的副作用有哪些，严重程度是哪个级别。

第二是药物的有效性。虽然临床试验药物在应

用于人体前，已经在动物实验中验证过抗肿瘤

效果，以及安全性检测。但人体及人体肿瘤组

织对药物的反应，与实验动物的试验数据并不

是完全一致的。所以参加临床试验可能会出现

不同级别的副作用，以及抗肿瘤效果不明显的

风险。

四、参加临床试验被分到安慰剂或者对照

组怎么办？

Ⅱ、Ⅲ期肿瘤相关临床试验，会涉及安慰

剂组或者对照组。一般按 1 ∶ 1 的比例，随机

分配的原则，进行分配。通常是否分配至对照

组，是不公开的，也就是患者和研究医生都不

知道哪个患者是试验组，哪个患者是对照组。

听到安慰剂组，不要怕，因为对于抗肿瘤药物

的临床试验的安慰剂组或者对照组，并非任何

抗肿瘤药物都不用的，通常是应用二线抗肿瘤

药物的基础上，加用试验药物或安慰剂。所以，

抗肿瘤药物的临床试验，也是提供抗肿瘤药物

治疗的。

五、如何参加临床试验？

首先，需要咨询正规的医疗机构，开展

临床试验的机构一般都是具有国家认证等级的

大型三甲医院或者研究机构。你可以通过咨询

自己的主治医生得到临床试验的信息。或者在

网络上关注正规医疗研究机构发布的患者招募

信息。

六、参加临床试验有什么要求吗？

为了最大程度保护受试者的安全，临床试

验具有严格的纳入和排除标准。需要符合标准

才能参加。一般临床试验都有以下方面的入组

标准，例如年龄、性别、疾病种类、病史、是

否同时罹患其他疾病、实验室相关指标等。这

些标准是为了确定受试者是不是适合参加该项

临床试验，以确保受试者的安全。

七、参加临床试验后，中途可以退出吗？

根据伦理委员会的规定，无论试验进行到

哪一步，受试者都有权选择退出。
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八、肿瘤患者为什么推荐参加临床试验？

对于常见肿瘤的规范诊疗，是根据国内外

的专家指南来指导治疗。在抗肿瘤的过程中，

会遇到化疗药物的耐药、肿瘤的复发，在后续

治疗的方案上，通常会选用二线或三线药物，

但其疗效也是差强人意。但肿瘤患者一旦复发，

就是在和时间赛跑，有效的抗肿瘤药物的研发，

迫在眉睫。

随着近 30 年的分子靶向药物的研发，在

多种肿瘤中取得了喜人的疗效，如内皮生长因

子抑制剂，PARP 抑制剂等。在最初，也是通

过临床试验才得以验证。反过来看，参加过上

述药物的临床试验的患者，比其他人更早用到

了药物，生存期明显延长。所以对于多次复发

耐药的肿瘤患者，以及罕见疾病，缺少有效治

疗方案的肿瘤患者，是推荐参加临床试验的。


