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摘 要 “同情用药制度”作为药品监管的灵活手段之一，已成为当前满足患者用药可及性的新路径。英国的“同情用药制度”，即

早期药物可及性计划，通过不同政府部门间的通力合作，早期介入申请企业的药物开发过程，在保障患者及时获得创新药物的同

时，也加快了药物的上市与支付报销流程。当前我国仅对“同情用药制度”作出了原则性规定，并未出台具体的实施细则。建议结

合英国的制度经验尽快对我国“同情用药”的准入条件、不同主体的责任与义务、费用支付机制以及如何促进相关部门的合作等内

容作出明确规定，以形成规范可操作的适合我国国情的“同情用药制度”。
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ABSTRACT As one of the flexible means of drug supervision， the “compassionate medicine use system” has become a new way 

to meet the drug accessibility of patients at present. The “compassionate medicine use system” in Britain， that is， Early Access to 

Medicine Scheme， intervenes in the drug development process of the applicant enterprises at an early stage through the cooperation 

of different government departments， which not only ensures patients obtain innovative drugs in time， but also accelerates the drug 

listing and payment and reimbursement process. At present， China has only made principled provisions on the “compassionate 

medicine use system”， but has not issued specific implementation rules. It is suggested that the access conditions of “compassionate 

medicine use”， the responsibilities and obligations of different subjects， the payment mechanism of expenses and how to promote 

the cooperation of relevant departments should be clearly defined as soon as possible in combination with the system experience of 

Britain， so as to form a standardized and operable “compassionate medicine use system” suitable for China’s national conditions.
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“同情用药”，又称拓展性同情使用临床试验，是指

危重症患者在穷尽已有的治疗方案并且无法入组药物

临床试验时，使用“未经上市审批许可的试验中新药”

（investigational new drug）。“同情用药制度”起源于美

国，美国 FDA 于 20世纪 70年代开始允许患有严重或威

胁生命的疾病且缺少有效替代疗法的患者使用试验药

物[1]。当前世界已有多个国家建立了不同形式的“同情

用药制度”，但表述略有不同，如美国的扩展使用（Ex‐

pand Access，EA）、加拿大的特别准入计划（Special Ac‐

cess Program，SAP）、英国的早期药物可及性计划（Early 

Access to Medicine Scheme，EAMS）等。与多数国家略

有不同的是，英国的早期药物可及性计划更注重从企业

研发端发力，相关主管部门通过建立协调性机制，在药

品的早期临床开发阶段为企业提供如何使产品更快纳

入 英 国 国 家 医 疗 服 务 体 系（National Health Service，

NHS）的沟通机会，并提供针对性的帮助，促进药品的高

效评估，极大地缩短了以往药物临床试验和上市审批之

间的时间差[2]，成为解决“医疗保健机构和行业如何合作

以更快地为患者提供治疗”这一问题的世界领先范例[3]，

深受英国患者组织与制药业的欢迎。

2017年，我国在《关于深化审评审批制度改革鼓励

药品医疗器械创新的意见》中首次提到“支持拓展性临

床试验”；2019年 12月 1日实施的《药品管理法》则正式
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确立了“同情用药制度”在我国的法律地位，但该法仅对

我国“同情用药制度”进行了原则性规定，对于具体的实

施细则并未作出明确说明，制度建设仍处于初级阶段。

近年来，我国在医药卫生领域持续倡导医保、医药、医疗

的“三医联动”，但从当前情况来看，药品上市审批与医

保准入两个流程间还未实现较好的衔接与合作，相关主

管部门往往独立工作。而就“同情用药”这一制度来说，

部门间的良好合作将有效提高患者紧缺、急需药品的上

市和支付报销速度，对改善患者生命质量、提升就医体验

大有裨益。本文通过梳理英国 EAMS 的申请与审批流

程，总结该计划推进药品上市和患者用药的关键因素，

从而为我国“同情用药制度”的优化提供一定的参考。

1　英国EAMS简介

EAMS 于2014年4月启动，旨在为威胁生命或造成

严重衰弱疾病的患者在尚无有效或适当疗法时获得未

上市的药物。该计划由英国药物和医疗产品监管局

（Medicines and Healthcare Products Regulatory Agency，

MHRA）负责运营，适用于已完成Ⅲ期试验的药物，但在

特殊情况下已完成Ⅱ期试验的药物也可被纳入。制药

企业可自愿申请 EAMS，成功申请 EAMS 的药物可在上

市前 12～18个月提供给患者。由于 EAMS 独立于现行

的新药审批程序，因此该计划并不会取代药物的常规上

市审批体系，而是与之齐头并进[4]。为节约英国 NHS 的

开支，在 EAMS 期内，药物由该企业免费提供给 NHS，企

业还需定期（至少每3个月1次）向 MHRA 提供关于药物

效果和副作用的最新消息。

2　英国EAMS申请与审批流程

EAMS 首 先 由 企 业 发 起“ 有 前 景 的 创 新 药 物 ”

（promising innovative medicine，PIM）称号申请，在成功

获得 PIM 称号后方可进入科学意见评估程序。接着

MHRA 就药物是否适合申请 EAMS 给出科学意见，如果

药物获得了积极的科学意见，MHRA 将发布公共评估报

告，此后药物便可在 NHS 内暂时投入使用，积累真实世

界使用数据，以用于上市后的技术评估（图1）。

2.1　企业申请PIM称号

EAMS 申请的第一步为申请 PIM 称号：企业按要求

提交 PIM 申请表，然后 MHRA 根据企业提供的药物临床

试验数据，判断药物是否满足标准（表1），进而决定是否

授 予 PIM 称 号 。 获 得 PIM 称 号 表 明 该 药 物 可 能 是

EAMS 的候选药物，有希望成为用于预防、诊断、治疗威

胁生命或造成严重衰弱的疾病的药物，解决未满足的医

疗需求。成功申请 PIM 称号后，企业应在合理的时间内

及时完成药物临床开发计划[5]。

2.2　MHRA组织召开提交前会议

对于申请 PIM 的药物，MHRA 将组织企业召开提交

前会议（pre-submission meeting，PSM），以讨论企业下一

步需要提交的数据及后续其他安排事项。PSM 有两种：

一种是与 MHRA 的会议，使企业明确促进 MHRA 达成

积极的 EAMS 科学意见所需的材料或信息；另一种是与

NICE、NHSE 的会议，主要讨论——NHSE 制定药物后期

在 NHS 的试运行政策所需的材料或信息、药物预期上市

时间、NICE 卫生技术评估所需的数据。会议结束后，

MHRA 将就该药物产品是否可以进入科学意见评估程

序提出建议，但是否继续最终由申请企业决定[6]。

在 NHS 临时使用

MHRA：明确达成积极的 EAMS 科学意见所需的材料
或信息。

NICE&NHSE：明确 NHSE 制定药物后期在 NHS 的试
运行政策所需的材料或信息、药物预期上市时间、

NICE 卫生技术评估所需的数据。

NICENICENHS

推荐

不推荐

药物上市卫生技术评估
（草案）

卫生技术评估
（最终指南）

与相关机构达成明确的
退出策略

提供资金
（最终指南发布后30 d 内）

发布药物的公共
评估报告

MHRA

药物获得积极的
科学意见

发布药物的科学
意见

授予药物
PIM 称号

召开提交前
会议

企业申请 PIM
称号

完成Ⅱ/Ⅲ期临床
试验的药物

MHRAMHRA/NICE&NHSE

　　注：NICE 为英国国立卫生研究院（National Institute of Clinical Excellence）；NHSE 为 NHS 英格兰（NHS England）。

图1　EAMS申请与审批流程图

表1　获得PIM称号需满足的标准

标准
标准 1

标准 2

标准 3

具体内容
（1）治疗威胁生命或造成严重衰弱的疾病；

（2）存在未满足的需求：没有可用的预防、诊断或治疗方法，或者现有方法存在严重局限性
该药物可能比英国目前的其他疗法有更大的优势。申请人应提交基于非临床和临床数据的初步证
据，表明该产品的效果和优势，并将解决患者未满足的需求
药物的益处大于潜在副作用，即药物的安全性预期是可管理的和可接受的
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2.3　MHRA发布关于药物的科学意见

药物获得 PIM 称号后，MHRA 将要求企业提供关于

药物质量、安全性和效果的进一步数据，综合考虑药物

所治疗疾病的严重程度、是否存在重大未满足的医疗需

求、药物的效益-风险平衡等因素后，发布关于药物的科

学意见。申请企业将在进入 EAMS 科学意见评估程序

后的第45 天收到初步的效益-风险评估意见。如果初步

的科学意见是积极的，将遵循 75 d 时间表，并有 15 d 的

时间中止期；如果是负面的，则遵循 90 d 时间表，并有

30 d 的时间中止期（在特殊情况下可延长至60 d）。在时

间中止期内，申请企业需要对未解决的重要或次要问题

作出答复，然后 MHRA 将最晚在第 75天或 90天发布最

终的效益-风险意见。其中，在75 d 时间表中，在申请人

要求或最终的效益-风险评估意见仍为负面且 MHRA 认

为仍有必要再次讨论的两种情况下，药物可被转为90 d

时间表（图2）。

科学意见一方面可以为后续药物开发提供信息，包

括 EAMS 期间的患者数据收集要求、NICE 评估的证据

要求等，增加药物获得上市许可的可能性[7]；另一方面能

够为医师和患者提供决策参考，以帮助他们决定是否在

上市前使用该药物。科学意见持续1年，可以续签，逾期

或药物获得上市许可后失效；企业应在意见到期前至少

2 个月申请更新。

2.4　MHRA发布药物的公共评估报告

若药物的科学意见是积极的，MHRA 将发布公共评

估报告（public assessment report，PAR）和 EAMS 处理草

案，主要包括药物如何使用和作用原理、关键临床研究

摘要、产品的风险和益处、给予积极的 EAMS 科学意见

的原因等内容。接着药物将在 NHS 内试运行，提供给有

需要的患者，从而产生更多的真实世界证据以支持后续

的上市审批与卫生技术评估；同时 NICE 也会优先安排

对 EAMS 药物的评估，以便在上市后尽快发布指南草案

或最终指南[8]。通常英国要求 NHS 必须为 NICE 推荐的

药物在卫生技术评估指南发布后90 d 内提供资金，针对

EAMS 药物，NHS 提供资金的期限则缩短为30 d。如果

NICE 不推荐药物进入 NHS，企业将与相关机构达成明

确的退出策略。

3　患者申请使用EAMS药物的相关规定

如果患者希望使用 EAMS 药物，需要咨询医生，经

过医生同意后，由医生向企业和当地的 NHS 申请。申请

成功后，在患者使用 EAMS 药物之前，医生会向患者说

明药物治疗的相关信息，并与患者签署知情同意书。治

疗期间，患者需要随身携带一张患者警报卡，该卡包含

药物及其已知副作用的信息、医生和专科护士的联系方

式。同时医生、护士或药剂师将定期向企业和 MHRA 报

告关于患者的反应和副作用的最新信息，如果出现严重

副作用，医生、护士或药剂师需要在24 h 内报告[9]。

自 EAMS 启动以来，MHRA 分别收到 PIM 和科学意

见申请 160、65 个，通过数量分别为 124、47 个。尽管

EAMS 存在评估时间长、覆盖疾病和产品范围窄等问

题，但该计划已使英国的1 200多名患有癌症、杜氏肌营

养不良症等疾病的患者及早受益于新的治疗方法[10]，并

且在新冠疫情期间，EAMS 第一时间将抗病毒药物瑞德

西韦（remdesivir）投入使用，缩短了患者的住院时间[11]。

4　英国早期药物可及性计划对我国的启示

4.1　加快“同情用药制度”的建立，明确准入条件

药物是关乎患者健康甚至生命的重要产品，特别是

对于临床阶段的药物来说，安全性等方面存在一定的不

确定性，因此在建立“同情用药制度”时需明确适用条件

和人群，解决个人利益与公共利益之间的冲突[12]，平衡

药品监管程序与患者救治的关系，避免因制度建立扰乱

正常的药品审评审批程序。从英国“同情用药”的经验

来看，往往在疾病严重威胁生命或现有疗法不能满足治

疗的情况下才会启用相应程序。我国存在人口众多和

医疗资源有限的现实情况，笔者建议我国应将罕见病患

者作为“同情用药制度”的重要主体，率先解决这些群体

所面临的疾病难以诊断、诊断后无药可治、治疗药物尚

未上市的困境[13]，而后在制度成熟的基础上，结合我国

的医疗卫生需求逐步拓展到其他疾病领域。

4.2　严格界定申请主体的责任与义务

从英国的制度经验来看，凡是申请 EAMS 的企业均

需定期向 MHRA 报告关于药物疗效和不良反应的信息，

从而更加全面地掌握药物在真实世界应用的数据，避免

对患者治疗产生不利影响。因此建议我国在后期出台

46～90 d
最 终 的 正 或 负 效
益 -风险意见在第
90天或之前发布

0～45 d
MHRA 与分类药物委员会及其专家咨询小组进行评估
和咨询，向申请企业传达未解决问题清单，附带初步的

效益-风险意见

MHRA 认
为 需 要 转
为 90 d 时

间表

46～75 d
初步的负
效 益 - 风

险意见

46～75 d
最 终 的 正
效益-风险
意 见 在 第
75 天或之

前发布

*在特殊情况下，申请人可以要求额外增加30 d（30+30）

30 d 时间中止*15 d 时间中止

申 请 企 业
请 求 转 为
90 d 时 间

表

75 d 时间表 90 d 时间表

初步的负面意见
（存在未解决的重要

问题）

初步的积极意见
（存在未解决的次要

问题）

EAMS 科学意见评估

图2　早期获得药物科学意见流程图
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关于“同情用药制度”的相关实施细则时，应对不同申请

主体的责任进行明确说明。针对企业，应建立类似英国

的信息反馈机制，要求其定期向主管部门报告关于药物

多方面的信息，如患者治疗效果、有无不良反应、不良反

应症状等；对于患者，同样应严格限制申请条件，并规定

其在用药期间的注意事项以及应承担的责任等，如要求

患者在申请用药前应由医生出具相关证明，以表示患者

体质与药物适配[14]；还应在治疗前与患者签署相关协

议，就治疗期间的费用、风险等问题达成一致意见，以避

免纠纷；此外在治疗期间还可借鉴英国经验，为患者配

备警报卡，注明药物信息、药物使用方法、医生联系方式

等，以减少意外的发生。

4.3　注重监管机构的合作沟通，做好药物上市衔接程序

在 英 国，针 对 成 功 申 请 PIM 的 药 物，以 NICE 和

MHRA 为代表的技术评估机构和市场准入部门通力合

作，及时介入药物后期的开发、上市、患者使用等事项，

在与企业的沟通过程中，明确企业的需求，提供针对性

的支持措施，以保障产品质量并加速上市，大大提高了

药物的研发效率。但从我国制度现状来看，药监与医保

部门较少有类似的合作机制，暂时缺少加速药物上市和

医保准入的衔接机制或其他支持措施，因此国内企业对

于“同情用药”的态度并不积极，而且能够通过该制度早

期获得具有突破性疗效药物的患者也是少数。药物研

发往往具有周期长、投入高、成功率低的特点，建议针对

患者急需的药品，我国相关主管部门建立有效的合作机

制，通过早期与企业的沟通，引导其积极研发药物，及时

跟进产品研发情况，并在关键阶段提供有力支持，同时

做好药物上市审批、支付报销流程的对接工作。如此，

不仅能够在药物研发阶段为企业规避一定的风险，提高

企业研发高值创新药的积极性，还能显现出“同情用药”

的制度优势，对促进我国创新医药行业发展，提高患者

用药可及性都将产生有利影响。

4.4　均衡多方利益，合理设置药物费用支付机制

当前我国尚未对“同情用药”期间相关费用的支付

进行详细规定。国外对“同情用药”的费用支付模式主

要包括 4种：一是由患者、医院或商业医疗保险支付费

用，如美国、加拿大、澳大利亚等；二是由国家医疗保险

报销全部费用或部分费用，如韩国、挪威通过国家医疗

保险附条件报销，法国、西班牙则是 100% 报销；三是由

医药企业承担相关费用，如英国、德国、瑞典等高福利国

家；四是以以色列为代表的由健康维护组织附条件报

销[15―16]。考虑到“同情用药制度”包含的一般是创新水

平较高但又存在一定使用风险的药物，在均衡各方利益

的前提下，建议在制度建立初期，我国“同情用药”的相

关费用由制药企业和患者共同分担，企业可根据生产核

算向患者收取一定的成本费用，同时也鼓励保险公司、

信托基金[17]、社会慈善救助等第三方平台分担风险，化

解经济难题。

4.5　促进相关利益群体参与，保证评审工作公开透明

为保证 EAMS 程序的公开透明，英国会在政府官网

上（https：//www. gov. uk）定 期 发 布 并 更 新 关 于 申 请

EAMS 的药物信息及其申请结果，以接受公众监督，并

在药物的评估工作中鼓励公众参与，广泛征求公众的意

见。在我国的药物上市与医保准入工作中，公众往往因

角色定位不明确、缺乏组织性和诉求表达渠道等问题而

导致参与不足，因此建议相关决策部门应为这些群体建

立专门的参与渠道，主动与某些大规模患者组织、罕见

病组织保持联系[18]，听取这些利益群体的需求与建议，

并将相关工作信息、公众参与情况形成总结报告公示在

官方网站，还可以定期对公众参与决策的效果进行评

估，结合反馈结果对相关工作流程进行再调整、优化，从

而增强全工作流程的高效性、公平性和透明度。

5　结语

“同情用药制度”是当前医疗领域“以患者为中心”

理念的重要体现，同时也是新发展阶段促进药品监管更

加灵活、高效的手段之一。当前我国尚未形成完善的

“同情用药制度”体系，结合国外经验来看，良好的制度

离不开公开透明的工作体系与主管部门间的通力合作，

同时利益主体的意见收集与反馈也是促进制度不断优

化的重点；此外还要平衡好人道主义与风险规避的关

系，通过限制准入条件，明确不同主体的责任与义务，有

保障地将创新药物提供给患者。
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