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药物临床试验意在发现或验证某种试验药物的临床医学、

药理学以及其药效学作用和不良反应，探索试验药物的吸收、

分布、代谢和排泄，以确定试验药物的疗效与安全性的系统性

试验。新药的安全性、有效性必须通过临床试验加以证实；药

物临床试验在新药的开发、研究和审批中占有特殊的地位。药

物临床试验分为临床前研究、临床研究和上市后研究；药物临

床试验分为 4 期。儿科药物研发主要是指以儿童为研发对象，

进行系统性的药物研究，以保证试验药物的临床疗效，最终确

定试验药物在儿童应用中的有效性和安全性。本文将聊一聊儿

童药物在临床试验之中，有什么意义和需要注意的地方。

1  儿童药物临床试验意义

在药物使用这件事上，儿童就不能单纯地看作是缩小版

的成人这么简单了。处于各个年龄段儿童的体重、身高、组织、

器官都不一样，并且时刻都在发生变化。一种药物对成年人治

疗有用，但并不代表同样适用于儿童的临床治疗。举个例子：

1956 年，“氯霉素”作为广谱抑菌剂药物，在没有通过对儿

童进行研究的情况下被广泛用于预防早产儿感染的治疗当中，

由于儿童肝脏内葡萄糖醛酸转移酶（UGT）不足，肾脏功能

不完善，导致氯霉素在体内蓄积而中毒，部分早产儿在使用药

物进行治疗后出现了呼吸困难、进行性血压下降、循环衰竭、

皮肤苍白和发绀甚至死亡的现象，这就是氯霉素严重副作用之

一“灰婴综合征”。这个案例充分说明，如果只是单纯地将已

进行临床研究和试验的成人用药物用于儿童，在保障疗效和安

全方面都是不科学的，弊大于利。

目前，儿童药物的短缺是严重的，而儿童使用药物治疗

的不良反应发生率是远远超过成人的，幼儿的药物不良反应发

生率一般是成人的 2 倍，新生儿更是成人的 4 倍之多，想要改

善这样的现状，开展儿童药物临床研究就是最有效的途径和方

法。因此，儿童药物的临床研究，不仅是必要的，更是非常迫

切的。儿童药物临床试验必须遵循“尊重、不伤害 / 有利、公

平”的伦理原则，因此对儿童药物临床试验的方案设计、试验

管理、伦理要求应该更加严格。

2  儿童药物临床试验现状

目前很多用于治疗儿童的药品都相对缺乏儿童用药参考

资料，部分药物的使用说明书上甚至并没有写明儿童服用的剂

量范围，仅仅只是让儿童按照成人的使用量进行酌情减少，这

样的说法缺乏严谨性。而且当前儿童用药普遍存在“无药可用”、

“用药不当”的现象。

在一般情况下，新研发出来的药物是不会直接在儿童之

中开展研究的。通常都先进行成人研究，若试验的结果是安全

可靠的，才会根据儿童生理特征进行分段试验。在整个研究过

程中，作为研究人员的专科医生会以更加科学的态度开展试验，

尽量保障儿童的安全，在试验过程中，儿童及其监护人如果有

任何关于试验药物的疑问和身体、心理的不适，都可以随时向

研究人员咨询和报告，若中途不愿继续参与试验，也可以随时

要求退出研究。

确保儿童的用药安全，是我们全社会都在关注的重点和

共同的责任。若保护儿童安全用药方式，仅仅是建立在禁止儿

童参加规范的儿童药物临床试验之上，则变成了对儿童用药安

全最大的忽视和漏洞。值得庆幸的是，在继欧盟、美国等发达

国家之后，中国也开始要求所有儿童用药上市前必须经过儿童

药物临床研究的验证，为我国儿童药物安全使用提供了有力保

障。

3  试验注意事项

儿童并不是成人的缩影。儿童的脏器结构和生理功能完

全不同于成人，而且，儿童之间，不同年龄段在身体和心理方

面也是具有一定差异的。成人临床试验数据不能充分证明儿童

用药的安全性和有效性，多数情况下也不能将年龄稍长的儿童

药物试验数据直接用于推导年龄较小的儿童试验之中，尤其是

新生儿的药物使用。对于支持批准用于特定年龄段儿童的药品，

也应该具有相应的儿童临床试验数据予以支持。因此，需要对

儿童药物临床试验的关键环节进行规范，尤其是研究方案的设

计、受试者招募、入排标准、试验周期的制定等方面必须严格

执行 GCP 规定，从而才能更好地保护受试者，获得质量良好

的试验数据。

与成人的药物临床试验相比，儿童临床试验与道德的起

源、发展以及人的行为准则、伦理学等方面都具有一定的特殊

性，儿童属于弱势群体，行为能力有限，维护自身意愿和权力

的能力不足，因此在试验过程中，伦理委员会、申办方、研究

者应该给予更多关注和保护。除此之外，还需要注意儿童药物

临床试验的招募也应遵循公平原则，入选受试者时不应受到经

济状况、种族、性别等因素的影响，除非需要招募某类特殊人

群，在试验方案中详细写明招募方式，并需要经过伦理委员会

的审核批准。

儿童临床试验开展难度较大，尤其是需要开展规模较大

的试验难度更为突出。因此，在试验过程中，需要充分利用已

有的成人研究数据，采用新的研究方法，例如对相关数据建立

模型或者进行模拟的方式来开展儿童药物临床试验，按照同一

批数据之间的相似性特点，利用成人的临床试验数据推演儿童

药物临床试验，在最大程度上减少儿童进行非必要的重复性研

究次数，从而获得有效的药物试验信息，并对药物效果进行全

面性评价。

结语

综上所述，儿童药物临床试验是对儿童用药安全保障的

最有效的途径和方法，试验的科学性和伦理性是保障儿童受试

者的重要手段。


