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摘 要 目的：了解儿科超说明书用药现状，探讨合理、可行的处理对策，促进儿科临床合理、合法用药。方法：从儿科超说明书

用药的国内外现状、存在原因、利与弊等方面分析儿科超说明书用药问题，提出规范儿科超说明书用药的对策。结果：儿科超说

明书用药类型主要为说明书未提及儿童用药信息、剂量和适应证超说明书；居前3位的年龄段依次为儿童期、青少年期和婴幼儿

期；药品种类主要为呼吸系统用药、抗感染药和中成药。结论：可通过建立和完善相关法律法规，超说明书用药指南和管理规范

的制订，增强医药企业的社会责任感，提高医务人员执业水平，说明书的修订制度化、规范化等对策规范儿科超说明书用药，促

进临床合理、合法用药。
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Problems and Countermeasures for Pediatric Off-label Drug Use
SONG Lele，XING Rong（Dept. of Pharmacy，the First Affiliated Hospital of Bengbu Medical College，Anhui
Bengbu 233004，China）

ABSTRACT OBJECTIVE：To investigate the situation of pediatric off-label drug use，explore reasonable and practical counter-

measures，and promote rational drug use in the clinic. METHODS：The problems of pediatric off-label drug use were analyzed in

respects of domestic and foreign situation，reasons，advantages and disadvantage，etc. Countermeasures were put forward to stan-

dardize pediatric off-label drug use. RESULTS：The types of pediatric off-label drug use mainly are pediatric medication informa-

tion，dosage and indications not mentioned in package inserts. Pediatric off-label drug use mainly occur in childhood，adolescence

and infancy stage，and main drug types involved are respiratory system drug，anti-infectious agent and Chinese patent medicine.

CONCLUSIONS：The pediatric off-label drug use can be standardized with countermeasures，such as establish and perfect relevant

laws and regulations，formulate off-label drug use guidance and management standard，strengthen sense of social responsibility of

pharmaceutical enterprises，improve practice level of medical staff，institutionalize and standardize package inserts revise，to pro-

mote rational and legal use of drugs in the clinic.
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超说明书用药也称药品未注册用法，是指在药品使用的

过程中，其给药途径、适应证、适应人群或给药剂量等与药品

说明书规定不一致[1]。随着 2002年美国儿科学会发表超说明

书用药声明[2]，美国食品与药品管理局（FDA）批准增加儿童适

应证或扩展说明书中儿童用药信息（如药动学/药效学数据、安

全数据）的药品数量大幅增加，最佳药品儿童法案和儿童研究

公平法案的通过使500多个儿童药品说明书得到更新[3]。近年

来，儿科基础科学和临床试验得到一定发展，但非适应证用药

仍是儿童和青少年临床用药中的常见问题。早产儿、足月新

生儿、婴儿、2岁以下儿童以及慢性/罕见疾病患儿的非适应证

用药问题更为复杂[4]。本文拟从国内外现状、存在原因、利弊

和对策方面探讨儿科超说明书用药情况，促进儿科临床合理、

合法用药。

1 儿科超说明书用药国内外现状

由于对患儿进行临床试验的操作可行性低和伦理学等问

题，无法对药品的安全性和有效性进行评估，很多药品说明书

缺乏患儿的使用信息，超说明书用药现象普遍存在，在住院患

儿等特殊人群中发生率较高，并呈增长趋势[4-5]。Khdour MR

等[6]的研究中，387例患儿中超说明书用药率高达49.5％ 。Pi-

neiro PR等[7]的研究显示，＜50％的西班牙儿科医师会提前告

知患儿家长超说明书用药情况，仅 22％的病历对其进行记

录。Ballard CD等[8]的调查发现，300例住院患儿共涉及药品

887种，其中 282种（31.8％）药品存在超说明书用药，57.3％的

患儿超说明书用药药品≥1 种。张伶俐等[5]的研究抽取门诊儿

科处方2 640张，分析处方用药医嘱8 588条，涉及药品329种，

按处方、用药医嘱与药品种类计，超说明书用药率分别为

76.59％、40.88％、83.89％；类型包括未提及儿童用药信息

（35.57％）、适应证（25.44％）和剂量（25.31％）超说明书等；居

前2位的年龄段为新生儿（54.35％）和青少年（49.64％）；居前4
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位的用药种类为呼吸系统用药（48.12％）、中成药（48.12％）、

消化和代谢系统用药（33.36％）、全身用抗感染药（16.27％）。

郭春彦等[9]的研究抽取门诊患儿处方10 716 张，分析处方用药

医嘱 23 909 条，涉及药品 451 种，按处方数、用药医嘱数、药品

总数、基本药物数、非处方药药品数计，超说明书用药率分别

为 53.0％、29.6％、65.0％、67.0％、79.8％；居前3位的年龄段为

幼儿期（29.8％）、学龄前期（29.5％）和婴儿期（29.2％）；类型包

括无患儿用法用量（61％）、给药剂量（11％）和给药频次

（13％）超说明书等。李英等[10]的研究抽取处方 755 张，分析用

药记录1 044 条，超说明书用药率为38.15％，类型包括给药频

次（26.9％）和给药剂量（28.4％）超说明书等；各年龄段发生率

相似；药品种类包括抗微生物药（43.58％）、解热镇痛药

（9.55％）、维生素类药（8.06％）等。

以上数据显示，儿科超说明书用药类型以说明书未提及

儿童用药信息最常见，其次为剂量和适应证[5，8-10]；居前 3位的

年龄段依次为儿童期、青少年期和婴幼儿期[5-6，9-10]；药品种类主

要为呼吸系统用药、抗感染药和中成药[5，9-10]。

2 儿科超说明书用药存在原因
2.1 药品说明书不完善

目前，药品说明书中有儿童用药信息的不足50％[11]，且存

在大量不规范用语，如“遵医嘱”“儿童酌减”等模糊概念。原

国家食品药品监督管理局（SFDA）2010 年前的注册药品信息

中仅2.27％提及儿童用药[12]。药品市场中的儿科药品品种、规

格和剂型严重缺乏，我国市售药品 90％以上无儿童剂型。我

国的药品管理法及实施条例、药品临床试验质量管理规范等

均未对儿童临床试验的开展提出指导与要求，且儿童临床试

验费用高，审批程序烦琐、开发利润低，基于伦理学等方面的

考虑，儿童临床试验一直受到严格限制，缺乏患儿用药的安全

性和有效性数据[12]。药品说明书适应证更新滞后也是造成儿

科超说明书用药的原因。如，我国的盐酸氨溴索注射剂说明

书中无雾化吸入的给药途径，但相关临床研究[13-14]已证实其安

全性和有效性；洪建国等[15]也对盐酸氨溴索注射剂专用于雾化

吸入进行了介绍。

2.2 医师执业行为不规范

医师作为临床用药的主体，其不规范的执业行为是导致

儿科超说明书用药的关键因素，影响着其用药行为的规范与

合理性 [9]。如，部分制药企业在临床试验尚不能证实药品安

全、有效前盲目对其进行扩大化的宣传，医师受经济利益驱

使，将药品宣传广告等同于说明书而超说明书用药；又如，医

师为了开展临床研究，无视超说明书用药的潜在风险，忽略了

“试验性治疗”与“常规治疗”的区别，使医疗决策和治疗行为

存在盲目性和随意性。

2.3 儿科用药监管不严

同时，儿科用药缺乏严密监管促使了儿科超说明书用药现

象的存在，导致儿童用药的安全性、合理性无法得到保障[9]。目

前，我国尚未制订儿童用药相关的管理制度，《药品管理法》及

相关法规、规章中未专门拟订儿童药品管理规定；对儿科药品

的研发缺乏激励机制的立法完善，儿科临床试验的管理和药

品不良反应的监测网均缺乏规范和建设。

2.4 医药学发展需求

医药学的不断发展对药品提出了新的要求，开发新的药

品或者老药新用，如阿司匹林除了缓解疼痛和炎症外，已被开

发出新的用途：抗血小板、降低心血管疾病患者血栓栓塞风险

等[16]。药品的新作用一般是医师临床超说明书用药过程中扩

大了药品适应证的范围后发现的，对医药学的发展起到了一

定的推动作用。药品说明书并不代表医疗水平的前沿，超说

明书用药也不等同于不合理用药。

3 儿科超说明书用药利与弊
在没有替代疗法或对患儿的利益大于可能出现的危险

时，超说明书用药在临床治疗中起到积极的作用，对目前不完

善的药品审批制度起到补充作用，对药物治疗学起到推动的

作用。但是，儿科超说明书用药也存在诸多问题。如，β2受体

激动药沙丁胺醇片说明书中无儿童用法，丙卡特罗片说明书

中规定用于≥6岁患儿，而在《儿童支气管哮喘诊断与防治指

南》、《儿童慢性咳嗽诊断与治疗指南》中均有提及这类药物用

于≤6岁患儿[5]。医疗机构和医务人员也存在儿科超说明书用

药的执业风险。朱晓红等[17]的调查发现，574 份有效问卷中有

12.11％ 的医师因超说明书用药导致发生药品不良反应，

65.59％的医师认为超说明书用药发生不良反应属于药品不良

反应事件；医师认为超说明书用药处方危害包括医疗纠纷增

加（90％）、药品不良反应风险增加（89％）、药品费用纠纷增加

（45％）等。

4 规范儿科超说明书用药对策
4.1 建立和完善相关法律法规

目前，仅美国、日本、德国、意大利、荷兰、新西兰和印度有

超说明书用药的立法，除了印度禁止，其余国家均允许且有相

关的规范[18]。2000年12月，日本厚生省医药安全局颁布了《儿

童药品临床试验指南》，并通过延长药品复审年限以鼓励制药

企业从事儿童药品临床试验[19]。我国尚未制订超说明书用药

的相关法律和法规，广东省药学会于2010年3月印发了《药品

未注册用法专家共识》，首次定义了“药品未注册用法”，并对超

说明书用药应具备的 5个条件作出了规定。国家卫生行政部

门和药品监督管理部门应在充分调研的基础上，逐步建立和完

善超说明书用药的相关法律法规，规范用药行为，限制企业不

规范超药品说明书用药的宣传，并激励企业收集药品的循证医

学证据、完善药品说明书信息等，使超说明书用药合法化。

4.2 超说明书用药指南的制订

朱晓红等[17]的调查发现，针对大量存在的超说明书用药问

题，90％的医师认为行政主管部门应加快制订指南。目前，医

药学发展较快，但部分诊疗技术规范更新慢，中华医学会各专

业分会制定的指南、专家共识等具有时效性和有限性。学术

团体应以循证医学证据为基础，参考国内外临床研究。从安

全性、有效性及推荐级别等方面制订出科学、合理的用药指导

原则[9]。

4.3 超说明书用药管理规范的制订

欧盟于 2007年 1月发布《儿童用药管理规定》，要求所有

新药申请应包括儿童试验计划（PIP）；自 2009年 1月 26日开

始，申请药品的新适应证也要求包括PIP。欧盟还通过设立儿

科委员会对儿科研究进行专项管理[19]。我国医疗机构应当建

立超说明书用药管理制度，规范并干预流程，明确医学伦理委
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员会以及医院药事管理与药物治疗学委员会对医师用药行为

的督查作用。首先，以循证医学证据为基础，医院应出台相关

规定，使临床医务人员严格落实知情同意书，明确责任与风

险。其次，医师应当执行《处方管理办法》和医院药事管理与

药物治疗学委员会制定的相关规定，医疗机构应当完善机构

审方制度，加强对医师处方行为的督查。此外，药剂科应开展

超说明书用药专项点评工作，不断完善超说明书用药行为，规

范医师诊疗行为。

为使超说明书用药更加安全、合理、规范，我院药事管理

与药物治疗学委员会制定了关于超说明书用药的规定，由科

室提供可靠的技术支持依据，经我院药事管理与药物治疗学

委员会和医学伦理委员会审查、备案，并编入本院处方集，作

为临床药师审核、调配处方的依据。

4.4 增强医药企业的社会责任感

在拟订或修订药品说明书时，制药企业应当运用严谨、科

学的语言，准确地描述，避免不确定语句的存在；并严格遵守

法律法规，除了有足够循证医学证据支持的超说明书用药，其

他不得超说明书宣传，误导医师用药。

4.5 提高医务人员执业水平

儿科医务人员应当提高自身执业水平，在证据充分的前

提下超说明书用药，并告知患儿家长预后情况及可能发生的

药品不良反应，并签署知情同意书。临床药师应了解医药学

最新动态，深入临床与医师沟通，全面研究文献资料，不断完

善自身知识积累，提高基本素质和专业技能；定期开展儿科超

说明书用药专项点评，通过总结经验加强用药判断能力的培

养；制订干预流程，在审核、调配时及时发现并干预问题处方。

4.6 说明书的修订制度化、规范化

药品说明书的局限性和滞后性客观存在，我国应尽量完

善药品说明书的修订工作。如果新的适应证在国外已获批准

或有循证医学证据，且国内应用较多的药品，制药企业应主动

向国家食品与药物管理总局（CFDA）提出增加适应证的申请，

并提供支持材料。

4.7 其他

患儿家长应加强自身的法律意识，在医师临床诊疗过程

中多询问、多看药品说明书、多查询资料。医疗保险部门应发

挥监督职能，熟悉药品说明书相关内容，对未签署知情同意书

和不合理超说明书用药不予报销。

5 结语
由于儿科药品制剂限制、药品说明书更新延迟、用药缺乏

监管等原因，超说明书用药在儿科临床实践中存在且具有一

定合理性。为促使儿科超说明书用药合理化，既保障患儿利

益，又规避医疗行业执业风险，我国应尽快建立和完善相关法

律法规；相关学术团体可借鉴国外经验制订相关用药指南；医

疗机构可通过制订用药管理规范提高医务人员执业水平；临

床药师应利用药学知识协助医师制订患儿用药方案；医药企

业应及时、主动更新药品说明书，共同促进医药行业的发展。
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