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全球医药市场规模，2015-2030E

来源：弗若斯特沙利文分析

• 全球医药市场由化药和生物药两部分组成。2019年全球医药市场规模为13,245亿美元，预计在2024年和2030年分别达到16,395亿美
元和20,785亿美元。2019年至2024年的复合年增长率为4.4%，2024年至2030年的复合年增长率为4.0%。

• 和化药相比，在过去的五年中生物药的增速更快，从2015年的2048亿美元增长至2019年的2,864亿美元，复合年增长率为8.7%。在
持续增长的市场需求、技术进步以及新产品的销售额增长的驱动因素下，生物药市场有望在2024年和2030年分别实现4,567亿美元和
7,680亿美元。2019年至2024年的复合年增长率为9.8%，2024年至2030年的复合年增长率为9.0%。
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化药 生物药

单位：十亿美元

时期
复合年增长率

化药 生物药 总体
2015-2019 3.6% 8.7% 4.6%

2019-2024E 2.6% 9.8% 4.4%
2024E-2030E 1.7% 9.0% 4.0%

全球医药市场规模，2015-2030E
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中国医药市场规模，2015-2030E

来源：弗若斯特沙利文分析

• 中国医药市场在经济增长和医疗卫生需求的驱动下，从2015年的12,207亿人民币增长至2019年的16,330亿人民币，复合
年增长率为7.5%。中国医药市场预计将在2024年和2030年分别突破22,288亿人民币和31,945亿人民币。2019年至2024年
的复合年增长率为6.4%，2024年至2030年的复合年增长率为6.2%。
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中国医药市场规模, 2015-2030E

单位：十亿人民币

时期 复合年增长率
化药 生物药 中药 总体

2015-2019 4.6% 21.1% 6.4% 7.5%
2019-2024E 3.2% 18.0% 2.2% 6.4%

2024E-2030E 4.5% 10.6% 2.5% 6.2%
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全球医药研发演进趋势分析

来源：弗若斯特沙利文分析

靶向蛋白/通路药物

可靶向致病相关细胞
蛋白或信号通路的药
物，能在目标部位蓄
积或释放有效成分

 特异性

 在人体内的疾病相关蛋白
中，大约超过80%的蛋白
质不能被目前常规的小分
子药物以及生物大分子制
剂所靶向，属于不可成药
蛋白

 广谱性

 缺乏特异性

无靶向性药物

最常见的疾病治疗药
物，通常作用于人体
内的酶、不饱和脂肪
酸、离子通道等

靶向核酸药物*

主要指采用RNA干
扰技术的小核酸药物，
通过使特定疾病基因
沉默，达到治疗目的

 在基因水平上实现对疾病
的治疗，不受不可成药蛋
白的制约

 需要通过结合先进的药物
递送系统，使药物的安全
性提升，脱靶效应减少

 1997年，美国FDA批准了第一
款抗肿瘤大分子靶向药物
—— 利妥昔单抗

 2018年，美国FDA批准了第一
款siRNA药物
—— Patisiran

 为了解决疾病治疗的未满足需
求，制药行业不断发展

*注：广义的核酸药物包括mRNA药物和小核酸
药物，因mRNA药物仍主要通过表达蛋白实现治
疗的目的，所以在此将重点分析小核酸药物。

• 制药行业的发展，逐渐解决了疾病治疗的未满足需求。在重组蛋白和抗体药物研发出现成药性等瓶颈的同时，新一代的小
核酸药物在基因水平上的实现治疗，可突破目前蛋白/通路靶向机制无法成药的限制。
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小核酸药物概览

来源：文献检索，弗若斯特沙利文分析

 RNAi技术是指在进化过程中高度保守的、由双链RNA诱发的、
同源mRNA高效特异性降解的现象，是一种降解mRNA的后转录
基因沉默（PTGS）。

 RNAi的主要机制是长链双RNA被剪切为短链RNA后，与蛋白质
结合形成siRNA诱导干扰复合体（RISC），短链RNA的正义链降
解后，RISC再与特定mRNA结合，使mRNA降解，最终沉默特定
基因的表达。

 目前已知具有RNAi作用的RNA主要包括：siRNA、miRNA和
piRNA。

 ASO是指与靶基因mRNA互补的一段单链DNA或RNA序列，
通常由十几到几十个碱基组成，通过化学合成的方式生产。

 对ASO进行某些特定的化学修饰后，ASO药物通过一定方式
进入细胞，能够特异性地调控靶基因的表达。

 第一款ASO药物Vitravene®（Fomivirsen）于1998被FDA批准
上市。

siRNA ASO

作用机理

• siRNA在解旋酶作用下生成正义链和反义链。反义链与多
蛋白组分形成RISC，RISC中保留的反义链与靶基因的
mRNA特异地互补，同时RISC具有核酸酶活性，能将靶基
因的mRNA切割降解，抑制靶基因的表达。

• 与mRNA特异性的互补结合，抑制该mRNA的翻译或引起
mRNA的降解，调节蛋白的表达及细胞的生长、分化等，
起到治疗疾病的作用。与Pre-mRNA等结合影响其剪切也
是ASO的一种作用机制。

长度组成 • 20~25个核苷酸，双链 • 15~30个核苷酸，单链

特点

• 高特异性、高效性、长效性
• 低免疫原性
• 合成方便
• 转录水平后调控

• 高特异性
• 合成方便

主要小核酸药物的比较

小核酸药物的主要类别
RNAi药物 ASO药物

• 小核酸药物是指药物构成为核苷酸序列，药物机制为作用于mRNA，通过干预靶标基因表达实现疾病治疗目的的药物，目前小核酸
药物主要包括RNAi药物和ASO药物。
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小核酸药物研发及产业概览（ASO/RNAi药物）

来源：文献检索，弗若斯特沙利文分析

• ASO技术和RNAi技术先后于二十世纪70年代和90年代出现，大量科研力量聚焦于新领域，同时获得了制药工业界广泛的关注，小核酸药物领域
由此进入了早期的研发探索时期，这一阶段直至2006年，RNAi技术获得诺贝尔奖。

• 2005年到2016年的约十年间，由于小核酸技术领域的技术瓶颈迟迟没有获得突破，药物本身的特性以及商业化进程中的种种问题导致该领域进
入了一段震荡发展的时期。

• 从2016年至今，由于小核酸领域药物递送技术等等关键难题的突破以及重磅药物的接连获批，加之资本信心的重建，小核酸领域迈入新的稳健
快速发展时期。

稳健快速发展期
（2016 ~ now）

震荡发展期
（2005 ~ 2016）

前期探索期
（1970s ~ 2005）

1980 1990 2000 2010 2020

1978
Paul 

Zamecnik等
首次利用反义
核酸技术成功

地抑制了
Rous肉瘤病

毒的复制

1998
Andrew Fire 

及 Craig 
Mellow 首次

在Nature发表
RNAi技术

1998
FDA批准史上第一个
由Ionis公司开发的

ASO药物Vitravene，
用于治疗AIDS患者中
由CMV感染引起的视

网膜炎

1985
硫代磷酸修饰出现，
大幅提升了反义核酸
的稳定性、活性和递

送效率，
同时RNaseH依赖的
反义核酸作用机制得

到解析

1996
针对AIDS患者，

Aronex研发的
ARI77和

Hybridon研发的
GEM91皆进入临
床试验， 十几家
制药公司陆续进
入反义核酸领域

2003
Vitravene因销售额
过低而退市，三个

ASO药物Affinitak、
Alicaforsen和

Oblimersen接连在
Ⅲ期临床研究中失

败

2006
Andrew Fire 及 Craig 
Mellow因发现RNAi赢

得诺贝尔奖

2010
Alnylam发表基于

配体技术的RNAi靶
向递送结果，可有

效靶向肝细胞

2013
第二个ASO新药
Mipomersen 被
FDA批准上市，
用于治疗纯合子
家族性高胆固醇

血症

2016
Sarepta

Therapeutics研发
的Eteplirsen药物

和Ionis研发的
Spinraza接连被
FDA批准上市

2018
Ionis开发的

Inotersen被FDA
批准，次年，该

公司的
Volanesorsen获
得EMA批准上市

2020
当前全球有超过50个
ASO药物处于临床研
究阶段，治疗领域覆
盖中枢神经系统，心
血管，抗感染和肿瘤

等

2017
Arrowhead发

表第一个
RNAi治疗乙

型肝炎的临床
试验

2018
FDA批准史上
第一个RNAi药
物，Alnylam
公司治疗周围

神经病变的
Patisiran

2020
黑石宣布投资20亿
美元于Alnylam公

司的RNAi药物
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• 以上内容仅为报告摘要，如需要查阅更多内容，请与我们取得联系。谢谢！

结语


