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【摘 要】儿童作为弱势群体，在临床用药方面存在专用药品种少、超说明书用药现象严重、儿童用药依从性差、企业研发动力

不足、非临床试验研究缺乏等诸多亟待解决的问题。应加大对儿童用中成药的开发，关注矫味技术难题和建立全国临床、非临床试验

研究平台，推动儿童用药发展。
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随着我国医疗水平的进步和药学服务的推进，儿童用药问题

越来越受人们的关注。儿童作为特殊的用药群体，在疾病治疗和

药品应用方面不能仅仅将其当做成人的“缩小版”对待，而应将

儿童作为独立的研究对象，有针对性地对其进行病理机制、药效

学、药代动力学等方面的研究。

1 儿童用药发展现状概述

在儿童用药需求与开发方面，我国专业从事儿童用药研发的

企业仅 10 多家，中国儿童药市场大多被外资企业占据 [1]。由于

儿童药品开发投入大、利润低、耗时长、成果转化困难、受众范

围窄、缺乏相应的激励政策和政府资金的支持等原因，导致企业

在儿童用药方面的研发动力不足 [2]。

在儿童用药的临床使用方面，临床上儿童用药的错误率已经

超出 70%，是成年人用药错误率的三倍 [3]，其中一个最主要的原

因就是儿童用药剂量不准确的问题。此外，儿童临床用药还面临

专用药品种少、超说明书用药、用药依从性差、安全性评价欠缺

等突出问题。

2 儿童用药面临的突出问题及分析

2.1 儿童用药上市品种少，超剂量用药现象严重

《国家基本药物目录》中新增临床儿童用药品仅 22 种，儿

童 / 成人共用药占比约为 80%[4]。儿童由于吞咽功能尚不成熟，

胶囊剂、片剂等剂型均不适用于儿童群体。一些哮喘患儿在使用

雾化吸入法进行治疗时，也常因剂型问题造成幼儿不配合和掌握

不好呼吸节奏而导致治疗不佳 [5]。将缓控释制剂、肠溶片等掰开

服用也会影响剂量的准确性和药物疗效，甚至会引起不良反应的

发生。儿童用药时常需根据体重、年龄或体表面积进行换算，而

大多数父母又缺乏专业性的指导，再加上多数药品未配有专用量

器等原因，导致超剂量给药现象频发。

2.2 用药依从性差，矫味技术研究薄弱

儿童用药品的剂型大多为糖浆剂、口服液或颗粒剂等，且中

药品种在儿童专用药中占绝大多数，而儿童常用的中药品种多为

液体制剂，存在味苦量大、药物适口性差等特点。药物常用的矫

味方法是添加糖粉等矫味剂，但在儿童制剂处方中加入含糖成分

不利于特殊用药儿童用药，如糖尿病患儿，甚至会造成儿童龋齿

现象的发生 [6]。一些具有渗透活性的糖醇类甜味剂，如甘露醇、

山梨醇等可能与主药之间存在药代动力学相互作用，导致药物的

口服生物利用度降低 [7]。

2.3 非临床试验数据少，规范性研究欠缺

我国大多数药品都是基于成年动物非临床试验数据和成人临

床试验安全性数据。但有些药物的不良反应很难通过成年动物试

验数据反应在儿童患者中，如发育毒性、致癌致畸性等。目前我

国儿童非临床试验急缺这类针对幼年动物模型进行的生殖发育毒

性、神经毒性、致癌致畸性等相关毒性试验的研究。《S5（R3）：

人用药物生殖与发育毒性检测》和《S11：支持儿科药物开发的

非临床安全性评价》的发布为我国儿童用药非临床试验提供了参

考，但目前仍未有儿童用药药效、药代研究的指导原则出台。

2.4 临床研究匮乏，试验开展困难

儿童用药临床研究主要参照《儿科人群药物临床试验技术指

导原则》以及《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》。但我国目前在儿童临床试验方面的研

究相当匮乏，我国儿童用药临床试验仅占国内临床试验总数的

2.8%，远低于全球儿童试验水平 [8]。临床试验获批过程繁琐，部

分监护人对临床试验的认知偏差较大，导致试验对象招募困难、

样品脱落率高、临床实验难以开展，迄今为止，大多数儿童用药

只能根据成人处方相加减。

3 建议

3.1 加大儿童中成药开发，规范说明书内容

儿科常见的疾病以呼吸、消化系统疾病为主，中药因在清热

解毒、散寒止痉方面有很好的疗效被广泛应用于儿科治疗中。儿

科常用的中成药有小儿消积止咳口服液、小儿咳喘灵颗粒等，剂

型多以口服液和颗粒剂为主，充分考虑了儿童的用药需求。古方

中也有很多汤剂在治疗儿科疾病中具有很好的疗效，如清宣导滞

汤、麻肺汤等，但因味苦量大等特点很难被儿童患者接纳。应重

视对中药古方汤剂的开发，发展民族医药如藏药、蒙药等，丰富

儿童用药品种；对现有的儿科中成药说明书内容等进行完善；并

建立国家儿童基本药物目录，为全国儿童用药提供指南。

3.2 解决矫味技术难题，提高用药依从性

现代矫味技术包括包衣法、环糊精包合法等 [9]。一些适合儿

童用药的新型制剂剂型如微型片、口腔分散剂或咀嚼片等通过机
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械微囊化等技术也起到载药、掩味的作用 [10]。3D 打印技术可为

儿童患者设计个性化的给药剂型，Scoutaris 等 [11] 采用 3D 打印技

术研发出了具有不同水果风味的儿童咀嚼片配方。利用热熔挤出

技术制备而成的固体分散体，也可以通过辅料与药物之间的包埋

作用或相互影响达到掩味的目的 [12]。还有一些药物如头孢羟氨苄

等可溶于牛奶、果汁中服用。我国应重视对矫味技术的研究，突

破技术壁垒，提高儿童用药依从性。

3.3 建立全国儿童临床试验中心，开展多中心研究

2019 年底全国仅有 158 家儿童临床试验机构，在全国药物临

床试验中心中的占比很少 [13]，儿童临床试验研究多为单中心临床

研究，主要集中在儿童呼吸系统疾病、神经系统疾病和消化系统

疾病等领域，其他疾病领域开展的临床试验较少，导致医疗资源

分布不均衡，无法对儿童疾病进行全面的研究以及对治疗疾病的

相关药物进行充分的安全性评价。应建立全国儿童临床试验研究

中心，开展多中心临床评价研究，建立全国临床试验数据库网络，

实现信息的实时共享和交流。国家也应提供相应的资金支持和激

励政策，如制定受试患者补偿政策，降低儿童临床试验风险系数。

3.4 关注儿童非临床研究，评价药品质量安全

儿童因年龄较小，器官和功能都处在持续发育和动态变化阶

段，免疫系统发育还不够完善，出现不良反应的几率更大。再加

上儿童与成人在药物代谢处置方面也存在差异，药物在体内发挥

的疗效也不完全相同，成人非临床试验结果并不能完全应用于儿

童。应开展幼龄动物非临床试验，如生殖发育毒性、致癌致畸性

等毒性研究。常用的幼龄动物有幼龄大鼠、小型猪等。近几年斑

马鱼模型被广泛应用于儿童非临床试验研究中，因其体积小、高

通量等特点可替儿童患者快速剔除毒副作用大的药物，提供大量

非临床试验数据 [14]。

4 结论与展望

我们期望以聚焦儿童中成药的开发、开发出儿童临床专用药

品为基准点，通过矫味技术的研究突破用药依从性难题。并建立

临床试验中心、开展非临床试验研究，获得儿童临床试验一手数

据资源，开发出适合于儿童临床使用的药品，摆脱成人 / 儿童共

用药的禁锢，为儿科医药的发展助力。
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