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特定全营养配方食品临床试验 

技术指导原则  肾病 

 

使用原则 

本指导原则适用于 10 岁以上特殊医学用途肾病全营养配方

食品临床试验。 

本指导原则主要包括临床试验的试验目的、受试者选择、

退出和中止标准、试验样品要求、试验方案设计、观察指标、

结果判定、数据统计与管理等，为特殊医学用途肾病全营养配

方食品的临床试验设计、实施、评价提供指导。 

本指导原则是开展特殊医学用途肾病全营养配方食品临床试

验时需要考虑的一般性原则，供各方参考，不要求申请人强制执

行。如果申请人根据所申请注册特殊医学用途肾病全营养配方食

品的产品配方、营养特点、特殊医学临床效果和前期研究基础，

提出超出本指导原则的试验设计，并且能有充分的科学依据说明

其科学性和合理性，同样可进行临床试验并获得认可。 

一、试验目的 

特殊医学用途肾病全营养配方食品是为满足肾病患者对营

养素或膳食的特殊需要，专门加工配制而成的食品。产品配方

特点是在相应年龄段全营养配方食品基础上，依据肾病病理生

理特点，对营养素的特殊需要适当调整，可以作为单一营养来
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源满足肾病患者的营养需求。试验目的主要是： 

（一）安全性研究 

识别样品使用过程中由样品本身和（或）与样品可能相关

的不良事件和（或）不良反应。 

（二）营养充足性研究 

验证样品能否为肾病患者提供合理的营养素，维持或改善

肾病患者的营养状况。临床研究重点观察肾病患者与营养有关

的血液学指标和（或）体成分等国内外公认的营养学评价指

标。 

（三）特殊医学用途临床效果研究 

验证样品有利于维持肾病患者的肾功能或（和）减少疾病

相关的并发症。 

二、受试者选择 

（一）纳入标准 

不同类型或同一类型的不同阶段、不同代谢状况的肾病患

者对营养素和能量的需求不同，应根据产品配方特点和临床研

究目的合理选择受试人群。为更好明确试验用样品的营养作用

和特殊医学用途临床效果，在同一临床研究中应尽可能纳入相

同类型的患者。建议受试者的入选标准包括： 

1.年龄 10 岁以上，性别不限； 

2.经临床或（和）病理诊断确诊为肾病且具有营养需求的患

者，且与试验用样品设定适用人群相同； 

3.可耐受肠内营养者； 
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4.自愿同意并签署知情同意书者。 

（二）排除标准 

符合下列任何情形之一者，均排除进入试验： 

1.有严重影响试验用样品消化吸收的疾病； 

2.正在使用其他可能影响试验效果的营养制剂； 

3.对产品成分过敏； 

4.研究者认为其他不适于参加本研究； 

5.筛选前 4 周内参与其他干预性临床试验（含药品、营养制

剂、医疗器械等）。                       

 三、退出和中止标准 

（一）退出标准 

1.严重违背研究方案的患者； 

2.失访的患者； 

3.受试者要求退出； 

4.研究者认为受试者继续参加研究将面临不可接受的风险； 

5.其他需要退出的情形。 

（二）中止标准 

1.试验过程中出现严重不良事件，经伦理委员会认定需要中止； 

2.试验中发现试验方案有重大缺陷，难以评价研究效果； 

3.试验中研究者发现其效果不具有临床价值； 

4.申办者要求中止； 

5.其他需要中止的情形。 

四、试验样品要求 
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（一）试验用样品：拟申请注册的特殊医学用途肾病全营

养配方食品。 

（二）对照样品：已获批准注册的特殊医学用途肾病全营

养配方食品、相应类别肠内营养制剂或全营养配方食品。 

五、试验方案设计 

（一）试验方法 

应当采用随机对照试验，可采用盲法进行试验。如采用其

他试验设计，需提供无法实施随机对照试验的原因、试验的科

学程度和研究控制条件等依据。依据对照样品的选择，采用优

效或非劣效性检验。 

（二）试验分组 

按照随机分组原则分配入试验组与对照组。试验组有效例

数原则上不少于 100例，且脱失率不高于 20%。样本量应根据临

床研究的主要研究终点选择合适的统计学方法进行估算。 

（三）试验周期 

试验周期原则上不少于 4 周。 

（四）摄入量和摄入途径 

成人患者总能量 25~35kcal（104.6~125.6kJ）/kg.d，可根据

年龄、体质指数等适当调整；儿童和青少年应在医生或临床营

养（医）师指导下确定推荐摄入量；采用口服或管饲，试验用

样品每日摄入量不低于总能量的 40%，剩余能量应在医生或临床

营养（医）师指导下摄入，在试验过程中要求记录膳食摄入

量，宏量营养素应具有可比性。 
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计算上述能量摄入量时，如患者 BMI＜24kg/m2，使用实际

体重；如患者 BMI≥24kg/m2，使用标准体重。 

试验组和对照组基线资料以及研究期间的相关用药应具有

可比性。 

六、观察指标 

（一）安全性指标 

1. 发生恶心、呕吐、腹胀、腹痛、腹泻、便秘等胃肠道症

状的例次； 

2.采用管饲摄入途径时，发生导管相关并发症（鼻咽部黏膜

损伤、喂养管堵塞、营养管造口放置相关感染等）的例次； 

3.生命体征、血常规、尿常规、肝肾功能等生化指标； 

4.发生其他与试验样品和（或）可能相关的不良事件和

（或）不良反应的例次。 

（二）营养充足性指标 

体重、体质指数、体成分、血清白蛋白、总蛋白、血红蛋

白等指标，以及其他国内外公认的营养学评价指标。 

（三）特殊医学用途临床效果指标 

1.肾功能相关指标：包括但不限于以下任何一项，（1）血

尿素氮、血肌酐；（2）估算肾小球滤过率；（3）尿蛋白定

量；（4）残余肾功能。 

2.并发症相关指标：包括但不限于以下任何一项，（1）C-

反应蛋白；（2）甘油三酯、总胆固醇；（3）血糖；（4）二氧

化碳结合力；（5）血电解质（钾、钠、氯、钙、磷）；（6）
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肝损伤指标（谷丙转氨酶、谷草转氨酶等）。 

七、结果判定 

如与已经批准注册全营养配方食品或相应类别的肠内营养制

剂对照，当试验用样品满足安全性、营养充足性和特殊医学用途

临床效果均不劣于全营养配方食品，且特殊医学用途临床效果至

少有一项指标优于全营养配方食品时，考虑此产品可作为特殊医

学用途肾病全营养配方食品。 

如与已经批准注册的特殊医学用途肾病全营养配方食品或相

应类别的肠内营养制剂对照，当试验用样品满足安全性、营养

充足性和特殊医学用途临床效果均不劣于对照样品时，考虑此

产品可作为特殊医学用途肾病全营养配方食品。 

（一）安全性判定 

试验组与对照组相比，胃肠道症状、导管相关并发症、与

样品相关和（或）可能相关的不良事件和（或）不良反应等均

不劣于对照组，可判定试验用样品安全性不劣于对照组。 

（二）营养充足性判定 

试验组与对照组相比，体重、体质指数、体成分、血清白

蛋白、总蛋白、血红蛋白等指标维持或改善程度均不劣于对照

组时，可判定试验用样品营养充足性不劣于对照组。 

（三）特殊医学用途临床效果判定 

特殊医学用途临床效果判定主要考虑以下指标： 

1.肾功能相关指标； 

2.并发症相关指标； 
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试验组与对照组相比，当上述指标均不劣于对照组时，可

判定试验用样品临床效果不劣于对照组；当 1、2 中至少有一项

优于对照组而其他指标不劣于对照组时，可判定试验用样品临

床效果优于对照组。 

八、数据管理与统计分析 

参照《特殊医学用途配方食品临床试验质量管理规范（试

行）》有关内容执行。 
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