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近年来，恶性肿瘤患者越来越多，对于许多终末期

患者而言，在现有治疗方案无法取得理想效果时，患者

特别希望能提前获得并使用研究性药品（指尚未获得上

市批准的药品，下同），以抓住最后有可能的生存机会，

因此未注册药物的使用受到人们越来越多的关注。早

在 20世纪 80年代，美国FDA就开始关注未注册药物的

使用问题。现如今，美国未注册药物的使用管理已较为

完善，其内涵包括“拓展性同情用药”和“药品尝试权”。

其中，拓展性同情用药是指当患者患有严重疾病或危及

生命的疾病时，美国FDA允许其通过“扩大访问计划”在

临床试验之外使用研究性医疗产品；而药品尝试权则是

指在被美国FDA和医学伦理委员会拒绝后，应当允许患

者绕过上述机构的审查来使用研究性药品[1]。我国目前

尚未有药品尝试权的相关法律法规出台。本文旨在梳

理药品尝试权在美国的历史沿革及存在的争议，以期为

我国未注册药品的使用管理提供参考。

1 美国药品尝试权的立法背景

1.1 新药审批流程严格带来的困境

根据美国FDA的现有规定，研究性药品平均要历时

7～8年才能完成全部的流程，最终获得上市许可。然而

许多终末期患者都希望能提前使用研究性药品，尽管医

学界及伦理学家普遍认为获得研究性治疗的最佳方法

是参与到临床试验中，然而参与人数非常少，据估计只

有不到 5％的成年恶性肿瘤患者有条件入组[1]。即便美

国FDA制定了一系列措施来扩大临床试验准入资格，以
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降低准入门槛，便于更多的患者获得参加临床试验的机

会，情况也并无太大改善。更有甚者，部分患者并不愿

意参与临床试验，因为会有 50％的概率被分配到对照

组 [2]，而一旦进入对照组的患者将意味着彻底丧失使用

新药的机会。

1.2 美国拓展性同情用药制度的历史沿革

人们普遍认为，终末期患者获得研究性药品可能得

到的收益通常要大过他们可能面临的风险，如：药品副

作用、加速死亡的可能性等。为了使这些有特殊需要的

群体可以提前获得研究性药品，早在1987年，美国FDA

就建立了较为正式的监管途径，允许重症或晚期患者在

临床试验之外获得研究性药品 [3]。2009年 8月，美国

FDA修订了以往的法规，进一步明确了拓展性同情用药

的流程，增加了“中等规模申请”（指人数为 2～999的申

请）的途径[4]。2016年6月，美国FDA正式出台了3部有

关拓展性同情用药的指南，分别是《以治疗为目的的试

验用药品同情使用相关问题解答指南》（Expanded Ac-

cess to Investigational Drugs for Treatment Use：Ques-

tions and Answers Guidance for Industry）、《单个患者拓

展使用申请》（Individual Patient Expanded Access Appli-

cations）和《有关试验用药品收费的相关问题指南》

（Charging for Investigational Drugs under an IND：Ques-

tions and Answers）。这3部法律文件进一步规范了拓展

性同情用药的相关细节。2016年12月，美国通过了《21

世纪治愈法案》（21st Century Cures Act），修订了美国

《联邦食品、药品和化妆品法》（The Federal Food，Drug

and Cosmetic Act），新增第 561A条“研究性药品的拓展

使用要求”条款。至此，美国基本建立起比较完善的拓

展性同情用药制度[5]。

1.3 药品尝试权萌芽

拓展性同情用药制度被描述为终末期患者“最后的

保护网”，然而由于过程繁琐，这项制度一直被社会各界

所诟病。由于研究性药品的疗效和副作用均未最终确

定，该制度确立之初，美国FDA便一直在“使患者尽可能

便利地获得研究性药品”和“使患者尽可能免于无法预

知的风险”之间寻找平衡。根据美国FDA的规定，这一

流程需要在美国 FDA 及机构审查委员会（Institutional

Review Board，IRB）的双重许可及监管下进行，这使得

这一过程耗时耗力[6]。为了简化申请流程，2015年2月，

美国FDA发布了《关于简化拓展性同情用药申请表格的

指南（草案）》，新表格编号“3926”。与原表格“1571”相

比，新表格简化了许多项目，仅要求申请单个患者拓展

性同情用药的患者提供个人信息。据美国FDA估计，一

名医师仅需花费 45分钟便可完成新草案所涉及的信息

填报。与此同时，美国FDA还改进了拓展性同情用药申

请的官方网页，对信息呈现的方式进行了改进 [7]。在

2017年，美国 FDA 又作出了新的规定：针对个人的申

请，由机构审查委员会一人审查通过即可（之前需要通

过小组全体审查）[8]。

尽管近年来美国FDA不断调整政策以简化流程（尤

其侧重简化紧急申请流程），然而对于大众而言，这些似

乎远远不够。人们希望可以更快、更便捷地得到研究性

药品，并将其视为公民的一项基本权利——“公民有用

尽一切办法挽救自我生命的权利”[9]。

电影《达拉斯买家俱乐部》风靡美国后，这一问题开

始成为社会舆论关注的焦点，许多有类似经历的患者在

网站上分享自己的故事（https：//goldwaterinstitute.org/

about/retrieved）。在这样的社会舆论背景下，呼吁药品

尝试权立法的运动开始兴起。药品尝试权基于一种固

有的自由主义理念，在药品尝试权法案的背后，存在这

样一种哲学观点：应当消除政府对于终末期个体选择使

用研究性药品的监管及约束[10]。

2 美国药品尝试权立法的历史沿革
2.1 药品尝试权立法的发起者——戈德沃特研究所

（Goldwater Institute）

戈德沃特研究所成立于1988年，是一个位于亚利桑

那州的保守派和自由主义公共政策研究机构，其将自己

的使命描述为“捍卫宪法所赋予的美国所有50个州的公

民自由”[11]。2014年，戈德沃特研究所起草了一项立法

提案，该法案将赋予公民一项权利——当他们已经用尽

了现有的治疗手段而无法获得理想效果，同时也不符合

参加临床试验的标准或者因为种种原因无法参加临床

试验时，他们有权利仅仅在医师认可的情况下使用研究

性药品。这些研究性药品指的是已经获得了美国FDA

Ⅰ期临床试验的通过许可，正处于进一步的临床试验阶

段，但尚未获得上市许可的药品[12]。这项法案被称之为

药品尝试权（“Right-to-try”）。戈德沃特研究所的国家政

策顾问Altman K认为，应当通过药品尝试权的立法，将医

疗决定的控制权“归还医师”（“Back to a local level”）[12]。

戈德沃特研究所的国家政策顾问认为，虽然美国

FDA通过立法的形式确立了拓展性同情用药这一特殊

用药途径，且每年批准的拓展性同情用药申请占总申请

数的 95％，但患者却并不是那么“容易”得到研究性药

品。首先，负责拓展性同情用药审查的部门人手不足，

很多司法辖区甚至没有审查部门；其次，除了个别地区，

医疗保险通常不会负担患者研究性药品的费用；而且，

没有任何法案可以要求制药公司必须提供药品，医师也

会因此增加很多的工作量及责任。支持者甚至声称：美

国FDA才是患者获得拓展性同情用药的最大阻力和障

碍。因为根据美国FDA的规定，这一申请流程耗时耗力

且异常繁琐，仅医师向美国FDA提交申请这一流程，就

要花费医师平均 100个小时的时间。当医师向美国

FDA提交申请后，药品生产企业还要提供大量冗长的文

件。接下来，美国FDA要用1个月的时间来审查这些文
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件，决定是批准还是拒绝。甚至，如果这1个月中出现了

任何问题，1个月的审查期将重新计算。除了美国FDA

的审查外，机构审查委员会也需要独立作出审查以确定

患者是否可以使用这种药品，审查时间大约也为 1个

月。然而，有很多患者的生存时间可能还不足 1个月。

在美国，每年仅有不到2 000名患者最终可以获得“扩展

性同情用药”的批准，而在法国，据2014年的统计数据显

示，有超过 12 000名患者得到临时授权治疗（Authorisa-

tions for use）[11]。

药品尝试权立法的呼吁者称：公民应当享有获得救

助的权利。当一个人身患重疾，处于生死关头时，政府

不应该要求其必须通过一系列复杂的流程来获得“可以

得到救治”的申请。虽然美国FDA也曾尝试过简化部分

程序，但远远不够。2014年 5月，美国科罗拉多州成为

第一个通过药品尝试权立法的州[13]。

2.2 推动药品尝试权立法的力量

2.2.1 戈德沃特研究所的贡献 2014年 10月，戈德沃

特研究所在其官方网站上发布了一篇文章《药品尝试

权》。其在文中称：每个人都应享有尝试的权利，尝试拯

救自己的生命是公民的基本权利，法律应当予以保护；

各州应颁布药品尝试权法案，允许终末期患者获得已完

成基本安全测试的研究性药品，并大大减少文书申报工

作、缩短等待时间和避免官僚作风，最重要的是，这可以

挽救生命[12]。

2.2.2 “民间”力量的支持 戈德沃特研究所的呼吁很

快得到了患者群体和家属的支持，还包括一些患者支援

会和民间组织等，如“我的立即尝试权（My right to try

now）”，该组织是作为纽敦体育俱乐部（Newtown Athlet-

ic Club）同心基金协会（Have a Heart Foundation）的分支

而建立的，代表美国所有绝症患者的利益，为药品尝试

权在各州和联邦的立法进行宣传[13]。

3 药品尝试权的州立法及联邦立法现状
3.1 药品尝试权的州立法现状

在 2014年 5月科罗拉多州首次完成尝试权的州立

法之后，亚利桑那州、路易斯安那州、密歇根州和密苏里

州也于2014年底分别完成了药品尝试权的立法。目前，

美国已经有41个州完成了尝试权的州立法[14]。

2017 年 5 月 4 日，Salmon R 向众议院提交了“H.

R.2368-Right to Try Act”议案。这项议案要求，对于州法

案授权的研究性药品和生物制剂，为医治终末期患者而

作出的生产、供应、处方、分发等行为，联邦政府不得加

以限制[15]。根据这项议案，接受上述药品的患者必须有

医师出具的证明——证明已经穷尽了当前一切已获批

准的治疗手段，并且不接受研究性药品治疗所面临的风

险要远远高出接受研究性药品治疗面临的风险。医师

必须要向患者解释清楚药品正处在临床试验阶段，并确

保患者或其法定代理人理解“研究性药品”的含义。药

品生产企业、药品经营企业、经销商、医师、药师等分发

药品者，药品持有者或这种药品的使用者对治疗不承担

任何责任。联邦政府不得通过审查治疗结果从而对该

药品的制造、分发、处方、配药等作出对该药品不利的干

预[15]。而治疗药品必须符合以下条件：（1）成功完成第1

阶段（初始，小规模）临床试验；（2）目前正在美国FDA批

准的临床试验中接受审查；（3）尚未经美国FDA批准、许

可或销售[16]。

3.2 药品尝试权的联邦立法现状

2017年 1月，威斯康星州共和党人 Johnson R 在参

议院提出了一项联邦审议权法案；2017年8月3日，该法

案通过了参议院的审核；2018年 5月 22日，该法案未经

修正通过了众议院审核。该法案修订了《联邦食品、药

品和化妆品法》，以免除该法案和其他法律规定的要求

和限制。2018年5月22日，美国修订了《联邦食品、药品

和化妆品法》，向已经用尽已批准的治疗方案但无法取

得满意效果且无法参加临床试验的终末期患者提供某

些未经批准的研究性药品；符合条件的研究性药品的生

产企业或赞助商必须每年向美国FDA报告使用这些药

品的情况；美国FDA应在其网站上发布此类药品使用的

年度总结报告。该法案又被称为“2017年尝试权法案”，

法案的内容记录在《联邦食品、药品和化妆品法》第五章

第561A节（21 U.S.C. 360bbb-0）之后，成为第561B节。

根据法案的规定，“合格的申请者”需满足以下要

求：（1）被诊断患有危及生命的疾病或处于类似状况；

（2）已用尽经批准的治疗方案且无法参加临床试验；（3）

签署使用研究性药品的知情同意书并呈交医师[参见21

CFR §312.81. S.204，§2（a）]。

合格的研究性药品需满足以下要求：（1）已经完成

了Ⅰ期临床试验，安全性得到校验；（2）根据《联邦食品、

药品和化妆品法》第505条或《公共卫生服务法》（Public

Health Services Act）第 351条未经批准或许可使用的药

品；（3）正在根据《联邦食品、药品和化妆品法》或《公共

卫生服务法》提交新药申请或生物制剂许可申请；或正

处在临床试验阶段，为获得上市审批收集可以证明其安

全性及有效性的数据，且药品处于积极研发阶段，制药

企业并未面临停产[参见21 CFR §312.81. S.204，§2（b）]。

同时，该法案还设定了免责条款：（1）对于向符合该

法案标准的患者提供符合标准的研究性药品的行为，研

发者或制药企业不承担任何责任，处方者、分发者（例如

药剂师）或其他个人实体（研发者或制造商以外的）也不

承担任何责任，除非相关行为构成适用的州法律规定的

重大过失或故意侵权行为；（2）对任何赞助商、制造商、

处方者、分发者或其他个体实体，均可根据法案决定不

提供符合条件的研究性药品，但不承担任何责任[参见

21 CFR §312.81. S.204，§2（b）]。

参议院的意见指出，可以在《联邦食品、药品和化妆
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品法》第五章中增加561B节的内容，以便制定国家标准

和规则，向患有绝症的患者提供研究性药品，但561B节

并不增设新的权利或修改现有的权利，也并没有增加新

的任务、指令或者规定，只是在有限的情况下，扩大患者

的个人自由。561B节内容与美国FDA现有的拓展性同

情用药政策相一致，并作为替代途径。药品尝试权的设

立，不会也不能在没有有效治疗的前提下“创造”出一种

有效治疗手段。在适用该法案时，必须意识到，法案中

“合格的患者”指的是那些死亡风险最高的患者所组成

的群体。

4 关于药品尝试权的讨论
4.1 药品尝试权与拓展性同情用药的异同

药品尝试权是从拓展性同情用药的基础上发展而

来，两者都是致力于在临床试验之外建立一条新的路径

以便于终末期患者获得研究性药品。因此，两者在相关

法案上有着明显的相似性。然而，药品尝试权致力于要

求将医疗决定权归还患者和医师，并致力于排除美国

FDA的监管；而在拓展性同情用药中，美国FDA则致力

于“在患者最大限度的得益与最小限度的受损之间做好平

衡”。由此可见，两者在监管上存在很大区别，详见表1。

表1 药品尝试权与拓展性同情用药的比较

Tab 1 The comparison of right to try law and extended sympathetic drug system

类别

法律依据

监管

患者标准

持续时间

责任分配

知情同意

成本

责任承担

研究性药品的认定

药品资格

药品信息

药品可及性

对未来研究的影响

审批期间

药品尝试权

21 U.S.C. 360bbb-0 SEC. 561B

无监督机构；无独立审查要求

终末期疾病（预后不良且无法治愈的晚期疾病）；医师在考虑了目前美国
FDA批准的所有其他治疗方案的基础上，给出研究性药品、生物制品或装置
的处方或推荐建议

无限制

医师需要履行告知义务，签署知情同意文件

除科罗拉多州和密歇根州有7项特殊规定外，其他各州均无特殊要求；无审
查机构

制造商可以要求收费；不要求保险公司或政府健康护理计划提供保险

医师资格许可委员会不得对医师根据其专业推荐研究性药品的行为作出处
罚；不得阻止向研究机构提交申请的行为，否则将视为犯罪（轻罪）；科罗拉
多州和密歇根州的立法包括对研究性药品代理商和制造商的额外赔偿

已成功完成临床试验第Ⅰ阶段的药品、生物制品，尚未被美国FDA批准用于
一般用途，目前必须在美国FDA临床试验中进行上市批准并接受审查

未规定

未规定

由制造商决定；没有强制要求

未规定

无审批延迟

拓展性同情用药

21 CFR 312.300
单个患者部分：21 CFR 312.310

美国FDA；机构审查委员会

“严重或短时间内危及生命的疾病”，没有可替代的令人满意的治疗方案[法律依据：21 CFR 312.300（b）]；医师确定接
受研究性药品的患者可能面临的风险不大于疾病或病症的可能风险；美国FDA确定患者可能的获益与治疗的潜在
风险相比是否合理

治疗通常限于单个疗程或指定的治疗持续时间，除非另有授权[法律依据：21 CFR 312.10（c）（1）]

医师/研究者/赞助者需要获得机构审查委员会的批准，签署知情同意文件，报告不良事件，保留准确的病史和药品处
置记录，并在治疗结束时向美国FDA提交摘要报告[法律依据：21 CFR 312.05（c）；21 CFR 312.10（c）（1）]

与CFR 46.116所规定的保护人类受试者相比，CFR 50.25额外增加了8种要求和6种可能的附加要素；机构审查委员
会审查并批准知情同意文件，确保其准确性、可理解性和完整性

如果符合CFR 312.8（c）的标准，制造商可以要求收费，且美国FDA必须批准；不要求保险公司或政府健康护理计划
提供保险

无

用于临床研究的新药或生物药

制药公司已经制定了标准且备案并在接受审查 [法律依据：21 CFR 312.305（b）（2）（vi）（vii）]

制造商应提供的有关药品管理的信息和已监测到的毒性和ADR信息，这些信息应记录在研究人员手册中，并向治疗
医师和机构审查委员会提供记录

由制造商决定；没有强制要求

提供研究性药品不应干扰可能支持上市的批准流程或开发代理商的临床试验的启动、实施或完成[法律依据：21
CFR 312.305（a）（1）]

紧急申请：数小时至数天；非紧急申请：30天，但通常更短

4.2 关于药品尝试权的争论

对于药品尝试权而言，学术派观点与“民间”观点呈

现出极大的分歧甚至对立。“民间”的声音多是赞同药品

尝试权的立法，而学术派普遍倾向于反对药品尝试权的

立法[17]。

支持者的观点主要包括如下几方面：首先，药品尝

试权以新自由主义框架为基础，患者的生命权不需要政

府来许可，因此他们有权利选择使用可能延长自己生命

的药品，而不应当受到政府及监管机构（如美国FDA）的

限制。药品尝试权的设立，去除了这些障碍。支持者认

为，已经通过了Ⅰ期临床试验的药品，安全性已经有了

一定程度的保证，这就有足够理由让绝症患者做一次尝

试，而美国FDA检测药品有效性的种种要求对于余日无

多的绝症患者而言，是毫无必要的，尤其是他们已经穷

尽了可能的治疗手段。对于绝症患者而言，得不到治

疗，短时间内死亡是必然的结局，他们还有什么不可失

去的？其次，支持者认为，药品尝试权的推行并不会损

害制药企业的利益。据统计，仅有 5％的恶性肿瘤患者

可以入组临床试验[1]，且有一大部分重症患者达不到入

组标准，药品尝试权的推行，不会影响到入组临床试验

的人数。最后，通过药品尝试权的推行，更多的患者得

到了药品，这将提供给制药企业大量的数据，医师和科

研人员也将得到更多关于药品有效性和安全性的信息，

这对于新药研发过程而言是有益的。

而质疑者认为，首先，药品尝试权对于新药的使用

风险考虑不周（每年有大量的药物申请上市，然而最终

只有少部分可以获得上市批准）。其次，药品尝试权对

于个人利益和社会利益的平衡考虑不周。质疑者认为，
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支持者声称该法案将使绝症患者尽快地获得研究性药

品，但这种权利只能流于形式。虽然尝试权规避了美国

FDA对绝症患者使用研究性药品的监管，却并未给制药

公司设立义务，患者能否获得药品的决定权取决于制药

公司的决定，然而很多时候，这些公司并不乐意提供药

品[18]。即使制药公司同意提供药品，其也可以自行决定

收费标准，而医疗保险并不会负担这部分费用。除了犹

他州建立了一个私人基金会来解决这一问题，德克萨斯

州药品尝试权法律要求制药公司免费提供研究性药品，

其他地区的患者并没有基金可以用于支持他们使用研

究性药品[19]。最后，药品尝试权错误地低估了使用研究

性药品的风险。很多通过了Ⅰ期临床试验的药品最终

被淘汰而没有获得批准，是因为其在后续的试验中暴露

出了很严重的副作用。2014年的一项研究表明，大约仅

有十分之一的药品能够顺利上市[20]。同时，药品尝试权

虽然规定了医师要尽到告知义务，患者需要签署知情同

意书，可对于仅仅通过Ⅰ期临床试验的药品而言，可供

参考的数据十分有限，这样的知情同意书是否会流于形

式？而且，面对绝症患者，不论是医师还是患者家属，都

倾向于对可能发生的副作用轻描淡写而夸大药品可能

带来的益处，这会给患者带来错误的希望，使他们在选

择治疗方案时，反而会错过一些对自己真正有利的选

择，比如姑息治疗和临终关怀。姑息治疗侧重于改善患

者的生活质量，同时也兼顾治疗，例如美国临床肿瘤学

会就建议尽早开始姑息治疗；而舆论对于药品尝试权的

关注大大降低了姑息治疗在群众中的普及，甚至很多人

认为姑息治疗就是放弃治疗，这从整个社会福祉的角度

来看，是极为不利的[21]。

通过以上分析可以看出，药品尝试权法案在诸多方

面均存在较大争议。笔者认为，药品尝试权的推行给处

于终末期的患者带来了希望，但并没有带给他们更多的

生存机会；而正确引导群众理性的作出选择尤为关键。
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基于“互联网+中医药”背景下我院智慧药房管理模式的建立及
实践Δ
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摘 要 目的：探索在“互联网+中医药”背景下智慧药房的管理模式，促进智慧药房工作与服务质量的提升。方法：梳理我院智慧

药房信息平台、内部机构的设置情况，归纳我院对智慧药房的监督管理及智慧药房内部质控体系的建立情况，并评价我院智慧药

房开展和监管的成效。结果：我院搭建了基于“互联网＋中医药”的信息平台，将医院信息设置分为线上和线下，并对不适用于线

上办理代煎和配送服务的处方作了明确规定和系统锁定设置，实现从医院到智慧药房的有效信息传送；智慧药房搭建了包括药品

电子处方流转系统、全程处方条码识别管理系统、药品电子处方审核与调剂系统、智能化煎药控制管理系统、智慧药房配送管理系

统等服务平台，实现了智慧药房到患者之间信息的无缝衔接；智慧药房内部机构设置包含处方审核中心、调剂中心、煎煮中心、个

体化制剂制作中心、物流中心和客服中心等6个部门；从医院管理层面和药学部管理层面对智慧药房的工作全流程进行日常监督

管理；通过建立审方中心质控体系、调剂中心质控体系、煎煮中心质控体系、个体化制作中心质控体系、物流中心质控体系、客服中

心质控体系、智慧药房药学人员培训机制等体系以控制智慧药房内部服务质量。我院智慧药房自2015年6月启动以来，享受智慧

药房服务的人群大幅增加，患者享受的服务类型、服务机会增加，增加了配送服务，增加了个体化制剂加工配送的服务，而且智慧

药房服务能力远超过我院的需求，其他医疗机构可以共享智慧药房的平台。单纯统计我院的情况，日均处方量由2015年6－12月

的387张上升至2018年的1 433张；差错率呈下降趋势，其中审方异常率、调剂差错率、煎煮差错率、服务客诉率分别由2015年6－

12月的2.10％、0.13％、0.52％、0.13％降至2018年的0.45％、0.05％、0.27％、0.04％，物流及时总妥投率由93.20％上升至97.06％。

结论：目前现有的信息平台、内部机构、质控体系及监管体系能保证智慧药房的有序运行，保证药品、煎药、配送质量。但我院智慧

药房的发展尚处于起步阶段，今后仍需坚持强化信息化软硬件建设、规范各环节操作、加强人员培训、建立有效质控体系，探索更

客观的监管机制。

关键词 互联网+中医药；智慧药房；管理模式；实践；成效

Construction and Practice of Smart Pharmacy Management Model in Our Hospital Based on“Internet+

TCM”

ZHONG Yanzhu，LI Huicheng，OU Bingxiong，LUO Rui，LIN Hua（Dept. of Pharmacy，the Second Affiliated

Hospital of Guangzhou University of TCM/The Academic and Experience Inheritance Studio of Wang Xiao-tao，

Guangzhou 510120，China）

ABSTRACT OBJECTIVE：To explore the management model of smart pharmacy under the background of“Internet+TCM”，and

to promote the improvement of the work and service quality of smart pharmacy. METHODS：The information platform and internal

organization of smart pharmacy in our hospital were combined；the supervision and management of smart pharmacy and the

establishment of quality control system in smart pharmacy were summarized and the development and supervision effectiveness of

smart pharmacy in our hospital were evaluated. RESULTS：Our hospital established the information platform on the basis of the
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