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中国与日本儿童用药政策比较*
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摘要：目的 提高儿童用药的安全性、有效性及可及性。方法 梳理 1999年至 2017年日本儿童药品审批上市的相关政策，总结日本

药品说明书儿童用药信息修订和更新情况；梳理我国 2003年至 2021年为促进儿童药品研发提出的政策法规，分析我国所取得进展

和存在的问题，并提出相关建议。结果 日本儿童用药研发采取激励政策，成果显著，对我国儿童用药相关政策法规的制订具有借鉴

意义。日本儿童用药管理成果体现在补充了儿童用药的新适应证，完善了儿童用药信息，如不同年龄段儿童肿瘤药物剂量区分、不同

疾病儿童激素剂量区分、常见药物的儿童服用剂量。结论 建立适合中国国情的儿童用药制度，包括成立儿童用药小组，促进儿童用

药的审批，编写儿童药品目录；以高质量用药指南，国外实例、药品说明书或政府发布的最新药品安全性信息为依据，及时更新我国药

品说明书信息，对超药品说明书用药进行管制；鼓励开展儿童用药临床试验，成立医疗机构共享网络，提高研发效率；建立儿童临床用

药数据库，收集常见儿童疾病和儿童药品不良反应。
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Comparison of Pediatric Medication Policies in China and Japan
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AbstractAbstract：：Objective To improve the safety，effectiveness and availability of pediatric medication. Methods The related policies on
the approval and marketing of pediatric drugs in Japan from 1999 to 2017 were sorted out，the revision and update of pediatric
medication information in the Japanese drug instructions were summarized，the policies and regulations proposed by China to
promote the research and development（R & D） of pediatric drugs from 2003 to 2021 were sorted out，the progress and existing
problems in China were analyzed，and related suggestions were put forward. Results Japan adopted incentive policies for the R & D
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of pediatric medication，which achieved remarkable results and could provide a reference for the formulation of policies and
regulations related to pediatric medication in China. The management effects of pediatric medication in Japan were reflected in the
addition of new indications of pediatric drugs，and the improvement of pediatric medication information such as the differentiation of
the dosages of tumor drugs for children with different ages，the differentiation of the dosages of hormones for children with different
diseases，and the dosages of common pediatric drugs. Conclusion We should establish a pediatric medication system suitable for
China′s national conditions such as setting up a pediatric medication team，promoting the approval of pediatric medication and
compiling a catalogue of pediatric drugs. We should update China′s drug instructions in time based on high - quality medication
guidelines，foreign examples，drug instructions or the latest information of drug safety released by the government to control the
medication over the drug instructions. We should encourage the development of clinical trials of pediatric medication and establish
a sharing network of medical institutions to improve the efficiency of the R & D of pediatric drugs. We also should establish a
database of pediatric medication in the clinic to collect common diseases and adverse drug reactions of children.
Key wordsKey words：：pediatric medication；approval and marketing；policy and regulation；China；Japan

儿童体内药物的吸收、分布、代谢、排泄及药物的

临床反应均不同于成人，且不同成长阶段的儿童对药

物的代谢和清除能力具有非线性差异。目前，我国多数

药品尚未开展针对儿童的药物剂量学、药代动力学和

药品不良反应的研究，药品说明书并未注明准确的儿

童使用剂量。作为药学服务的特殊群体，儿童用药仅占

所有药品种类的 10%，且我国儿童使用药物中有 90%
为非儿童专用药［1 - 2］，故儿童用药存在着严重安全隐

患。我国儿童用药的突出问题包括药品种类少、剂型规

格少、超药品说明书用药泛滥、药品定价不合理等。目

前，日本的药物研发法案仍以《药事法》（PAL）为主，儿

童药物研发面临的困境包括药物研发时人口不足、药

物市场以仿制药为主等。尽管如此，日本儿童药品研发

方面所采取的政策仍值得我国参考与借鉴。本研究中

梳理了日本为促进儿童用药发展采取的系列政策及实

施成果，分析我国儿童用药管理及研发方面存在的问

题，旨在为我国儿童用药政策的制订提出建议。现报道

如下。

1 日本儿童药品审批上市政策及成果

1. 1 激励政策

日本厚生劳动省（MHLW）和独立行政法人医药品

医疗器械综合机构（PMDA）采取集中策略，以促进儿童

用药的发展。1999年至 2017年，日本为促进儿童用药发

展而采取的策略见表1。
2017年 12月，《人用药品注册技术要求国际协调会

议E11（R1）：儿童药物临床研究指南》修订后在日本实

施［4］，其影响主要体现在以下5个方面。

1）MHLW在医疗需求高的地区加强了对未经批准

的药品和超药品说明书药品的发展计划的实施。虽然专

注于儿童药品，但促进儿童药物开发是其主要目标。

MHLW发布的相关文件中指出，超药品说明书用药可参

照国外实例及国外药品说明书，以及政府发布的最新药

品安全性信息。为此，日本设立了负责药品信息的独立

机构，以跟踪超药品说明书用药的研究及药品说明书的

更新，以便药师可及时获取药物的安全性信息［5］。
2）通常在药物批准后的 8年内，收集含有新活性成

分药物的有效性和安全性信息。MHLW允许将这一重

新评估期延长 2年，以便在批准申请期间或批准成人药

物后，为开发儿童药物申请临床试验。

3）2010年 11月，MHLW和日本学术界建立了日本

儿童试验网络，通过连接医疗机构作为整体进行儿童

药物的临床试验。

4）2011年 11月，PMDA成立儿童药品工作组，成员

包括多个医疗机构儿科医师和药师，用于加强与国外

药物监管机构在儿童药品方面的合作，以及国内医药

研发机构之间的信息交换。

5）MHLW通过儿童药价格加算政策提高儿童用药

价格，以激励企业进行儿童用药的研发。儿童药价格加

算分为儿童新药初次定价补正加算和目录内新增儿童

适应证加算，加算幅度均为 5%～20%。此外，对于符合

表1 日本为促进儿童用药发展采取的策略［3］

Tab. 1 Strategies adopted by Japan to promote the development
of pediatric medication［3］

年份

1999年

2005年至

2009年

2009年

2012年至

2016年

2017年

相关策略

延长复审期限

儿童用药资料收集

成立高医疗需求的未批准

药物和超药品说明书药

物研究组

《2021年临床试验新五年

计划》

促进儿童新药的药物选择

项目

内容

对用于儿童的药物进行临床试验以确

定使用剂量时，可将复审期由 6年

延长至10年

收集美、英、德、法四国批准的儿童药品

信息，将具有充分证据的药品应用于

临床

旨在解决在美、英、德、法四国批准但

在日本未经批准或超药品说明书用

药的使用问题

加强对儿童、罕见病、疑难症药物的

开发

组织学术界和制药公司列出需要优先

在日本开发的药物清单
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“鼓励创新，消除超适应证用药”条件的儿童药物，以间

接价格补偿，并在通过卫生技术评估调整药品价格时

特别考虑儿童因素［6］。
1. 2 成果

1. 2. 1 儿童药品适应证的补充

日本的儿童药品市场日益庞大，与其他欧美国家

相比虽存在差距，但仍扮演着世界儿童用药的领军角

色。根据 PMDA网站发布的《药品获批项目清单》［7］，
2007年 1月至 2021年 8月，日本批准用于儿科适应证的

药物数量为 290种，包括对已有药品进行儿科适应证的

探索及新型儿童用药的开发。2011年始，日本儿童用药

的获批主要是儿科新适应证的补充。PMDA公布的数据

显示，审批上市的药物种类繁多，类别范围广泛，包括

神经系统、呼吸系统、循环系统、抗菌药物类、诊断试

剂、血液制品、生物制剂、抗肿瘤药物等，其中神经系统

药物、抗菌药物和循环系统药物获批数量居前3位。

1. 2. 2 儿童用药信息的完善

儿童用药的研究使大量的临床药物信息得到补

充，极大程度地提高了儿童用药的安全性和可靠性，也

扩大了临床儿科药物种类。根据PMDA网站上给出的数

据，统计 2004年至 2021年的儿童用药信息补充情况，

详见图1。
数量 /条
16
12
8
4
02004年 2008年 2012年 2016年 2020年

年份

图1 2004年至2021年日本药品说明书儿童用药信息修订数量

Fig. 1 Revision numbers of pediatric medication information in
drug instructions in Japan from 2004 to 2021

大量儿科研究促进儿童用药标签信息的补充，同

时更多临床试验数据支持药物的临床使用，一定程度

上提高了儿童用药的安全性及有效性。儿童用药的信

息完善体现在以下4个方面。

1）补充药品应用信息，扩展其功能性。增加了儿童

用药的新适应证。

2）将剂量更加精准化，保证其安全性。对于一些儿

童抗肿瘤药物在不同年龄段儿童的使用剂量，给予了

更加详细的区分。

3）补充了一些激素应用于不同儿童疾病时的剂量

区分，以减少药品不良反应的发生。

4）增加了儿童用药的有效性信息，对于一些常见

药物，增加了儿童服用剂量。

2 我国儿童药品审批上市政策

与其他发达国家相比，我国对于儿童用药的研发

在近 10年才逐渐重视起来，为促进儿童用药的研发，我

国相继出台了系列相关政策（表2）［8］。
2014年发布的《关于保障儿童用药的若干意见》

提出，加快审评促进研发创新，加强政策扶持保证供

应，提高临床使用综合评价能力，强化监督管理保证安

全，中西药并重发挥中医特色，加强合理用药宣传，一

定程度上缓解了儿童用药适宜品种少、剂型和规格不

足、处方不规范和用药不合理等一系列问题。目前，我

国在儿童药品的研发和临床试验方面仍面临着困境［9］，
实施过程中由于成本效益差、知情同意困难、依从性

差、获取信息困难，儿童临床试验的积极性也普遍较

低。一是我国我儿童用药的研发动力不足，新药研发的

投入巨大，但对于儿童群体其利润不成正比，临床治疗

普遍采取超药品说明书用药、减少剂量用药等。故儿童

用药研发的积极性难以提高。二是儿童受试者招募困

难，儿童参与临床试验需征得监护人同意。虽然儿童用

药的临床试验审查条件更严格，但监护人对于临床试

验普遍保持拒绝态度，在有其他治疗方法的情况下，多

拒绝参与临床试验。三是我国的医疗机构很少开展儿

科用药上市前的临床试验。

2020年发布的《真实世界证据支持药物研发与审

评的指导原则（试行）》［10］中明确指出，真实世界研究作

为一种新研究方法，可用于支持儿童药物的研发与审

评，为新药注册、扩展儿童适应证、完善儿童剂量方案

等提供支持。其用于促进我国儿童用药研发主要有以

下 4种情形：1）用于研究药物上市后的临床效应，观察

药物的长期疗效及其对儿童生长和发育的影响。2）对

于境外批准用于成人和儿童、我国批准用于成人的药

品，采用外推的方式研究其在儿童治疗中的影响。3）利

用超药品说明书用药的数据支持其在儿童的应用，一

定程度上降低了药物研发的成本。4）对于罕见病用药，

真实世界数据可作为外部对照。

3 政策建议

3. 1 成立儿童用药小组

我国儿童药品数量少、剂型及规格缺乏是目前面

临的主要问题。据统计，浙江医科大学附属儿童医院

1991年库存药品 616种，其中儿童规格药品 36种，占

5. 84%。1992年，上海医药公司供应药品目录有2 481种，

其中儿童规格 219种，仅占 8. 83%［11］。原国家食品药品

监督管理局的一项统计表明，我国90%的药品没有儿童

剂型［12］。对比中国《国家基本药物目录（2012年版）》［13］、
World Health Organization Model List of Essential Medi⁃
cines for Children（8th list）［14］、《中国国家处方集：化学药

品与生物制品卷（儿童版）》［15］，可从中遴选出儿童基本

药物 327个，涉及药理作用类别 25个。其中，排名前 3的
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分别为抗微生物用药、心血管系统用药和抗肿瘤药物；

耳鼻喉科用药数量最少，仅氧氟沙星1种［16］。
我国可借鉴日本建立儿童用药小组的措施，在国

家药品监督管理局成立儿童用药小组，以促进儿童用

药审批和儿童药品目录编写。可通过对过往儿童用药

情况的调查和咨询收集情报，每年召开 1次针对国内

儿童用药最新进展的学术会议，通过学术讲座的方式

提供医疗机构与学术界交换意见的机会。还可与海外

的监管机构合作，将儿童药物的临床试验对象拓展至

国际层面，对于国外已进行临床试验而我国未上市的

药物给予更低门槛，为儿童临床用药提供更多选项。

3. 2 对超药品说明书用药进行管制

《医疗机构药事管理规定》第十八条，《中华人民共

和国执业医生法》第二十五条，《中华人民共和国药品

管理法》第七十二条和第七十三条，《处方管理办法》第

十四条和第三十三条等多部法规对药品的使用进行了

规定，但均未明确超药品说明书用药的定义或许可超

药品说明书用药。原则上医师只能在药品说明书允许

的剂量范围内使用药品，但对于儿童，多数情况医师只

能根据临床经验开具处方。四川大学华西第二医院

2010年的一项有关超药品说明书用药的调查中显示，

排除干扰项，在 749例患儿中按患儿、用药医嘱、药品

计，超药品说明书用药发生率分别为 98. 00%，78. 96%，

89. 94%［17］。
超药品说明书用药必须有充分的循证证据支持，

以高质量用药指南、国外实例、国外药品说明书或政府

发布的最新药品安全性信息为依据，及时跟进并更新

我国的药品说明书信息。在临床，超药品说明书用药需

表2 我国为指导儿童用药研发提出的政策

Tab. 2 China′s policies for guiding the R & D of pediatric medication

年份

2003年

2004年

2011年

2012年

2013年

2014年

2015年

2015年

2016年

2016年

2016年

2017年

2017年

2017年

2019年

2019年

2020年

2020年

2020年

2021年

政策法规

《药物临床试验质量管理规范》

《疫苗临床试验技术指导原则）》

《中国儿童发展纲要（2011 - 2020年）》

《国家药品安全“十二五”规划》

《关于深化药品审评审批改革进一步鼓励创新的意见》

《关于保障儿童用药的若干意见》

《关于改革药品医疗器械审评审批的意见》

《国家食品药品监督管理总局关于药品注册审评审批若

干政策的公告》

《关于临床急需儿童用药申请优先审评审批品种评定基

本原则及首批优先审评品种的公告》

《关于解决药品注册申请积压实行优先审评审批的意见》

《首批鼓励研发申报儿童药品清单》

《“十三五”深化医药卫生体制改革规划》《“十三五”国家

药品安全规划》

《第二批鼓励研发申报儿童药品清单》

《关于鼓励药品创新实行优先审评审批的意见》

《第三批鼓励研发申报儿童药品清单》

《药品管理法》

《真实世界研究支持儿童药物研发与审评的技术指导

原则》

《儿科用药临床药理学研究技术指导原则》

《儿童用药（化学药品）药学开发指导原则》

《药品管理注册方法》新修订

内容

将儿童纳入临床试验对象

规定了儿童疫苗临床试验伦理问题

鼓励儿童用药研发，扩大《国家基本用药目录》中儿童用药的范围

鼓励罕见病用药和儿童适宜剂型研发

对立题依据充分且具有临床试验数据支持的注册申请，给予加快审评，在定价、医保等方面鼓励儿童

用药的研发

加快申报审评，促进研发创新；加强政策扶持，保障生产供应；完善体系建设，提高临床使用综合评价能力

明确优先审批儿童用药

将儿童用药纳入“临床急需药品”目录管理，对其注册申请实行单独排队，可加快审评审批

优先审评审批重疾、具有明显优势的儿童用药，首批包含5个品种

明确了对儿童用药注册申请优先审评审批的程序及相关工作要求

发布首批鼓励研发申报的32个儿童用药品种

要求医药相关部门及时出台政策，加快儿童用药新药的审评审批，保障儿童专用药的研发、生产和

销售

发布第二批鼓励研发申报的39个儿童用药品种

明确用于儿童且具有明显临床优势的儿童用药等优先审评品种，提出了优先审评的相关程序

发布第三批鼓励研发申报的37个儿童用药品种

明确规定国家采取有效措施，鼓励儿童用药的研制和创新，支持开发符合儿童生理特征的儿童用药新

品种、新剂型和新规格

配合《人用药品注册技术要求国际协调会议E11（R1）儿童药物临床研究指南》在我国落地实施，用于

支持儿童用药的研发与审评，为新药注册、扩展儿童适应证、完善儿童剂量方案等提供支持

收集不同年龄段儿童用药的药代动力学、药效动力学及其影响因素数据，用于支持最优剂量的探索与确定

从给药途径和剂型选择、原料药、辅料等方面阐述儿童用药药学开发的特点，为儿童药物的研发提供

思路和技术指导

将具有明显临床价值的，对符合儿童生理特征的儿童用药新品种、新剂型和新规格的药品纳入优先审

评审批程序并明确为第一优先级别
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要先通过药学部门审核，并做好患者的知情同意工作，

以确保患者的用药安全。

3. 3 制订儿童用药定价方案

目前，对于同种药品、不同剂型规格，我国以代表品

价格为基础，按差比价关系制订价格，如8 mg × 1 000片 /瓶
的盐酸溴己新片价格为16. 79元，8 mg × 100片 /瓶的价

格仅为 1. 84元。可见，更小规格包装售价更低，但基本

无市售。国家发展和改革委员会等八部委印发的《关于

进一步整顿药品和医疗服务市场价格秩序的意见的通

知》要求，医疗机构执行销售药品顺加价不超过15%。以

盐酸溴己新片为例，儿童治疗1个疗程约 5～7 d，仅需约

10粒。若按临床需要生产小规格包装，定价约 0. 20元，

生产企业无利润或利润空间有限，而医院销售仅能加

价0. 03元，无法承担药品储存与调剂成本［18］。
参照日本对儿童药品的定价原则，日本通过对儿

童新药初次定价补正加算、目录内新增儿童适应证加

算等对儿童药的价格进行直接激励。我国可对首次进

入医保目录的创新儿童药予以一定幅度的价格加成，

可在我国谈判药品准入及价格测算的过程中将儿童药

作为单独考察因素，在我国医保基金支付承受能力的

基础上进行加价考虑，在一定程度上保障其价格。

3. 4 鼓励进行儿童用药临床试验

在美国国立卫生研究院临床试验注册管理中心

（https：// clinicaltrials. gov /）以干预性研究（Interventional
studies）、中国（China）、临床试验（Phase Ⅰ，Phase Ⅱ，

Phase Ⅲ，Phase Ⅳ）进行筛选，共筛选出 12 171项临床

试验（截至2022年1月），其中儿科临床试验占12. 14%。

以相同条件筛选出日本临床试验共 5 484项，其中儿科

临床试验764项，占13. 93%，较我国高1. 79%。

我国应对儿童药品研发给予政策和经济上的支

持，包括但不限于贷款优惠、税收优惠、定价等政策。

儿童药品的研发离不开政府和研究人员的支持，但首

先要解决利益和风险的问题。政府可给予企业资金上

的帮助或定向采购以降低成本，或给予一些名誉上的

奖励。各大医疗机构之间可成立共享网络，进行有效

的情报交流，完善药品信息，尽量避免意义不大的儿

童临床试验，提高研发效率。此外，由于儿童的生理特

点和成人不同，我国可针对不同年龄段的儿童建立儿

童临床用药数据库，用于收集常见儿童疾病和儿童药

品不良反应，为儿童患者提供更加安全、有效的用药

服务。
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