
 
* 宋华琳,南开大学法学院教授;刘炫,南开大学法学院硕士研究生。
〔1〕 参见郭宗儒:《由同情用药发展为III期临床研究的瑞德西韦》,载 《药学学报》2020年第2期。

No.6,2020
pp.112 126

药物可及性与安全性的衡量
———美国临床试验药物拓展使用法律制度评介

宋华琳 刘 炫*

内容提要:拓展使用临床试验药物是特定患者没有其他可行选择时,在临床试验之外获得临床试

验药物的一种特殊途径。拓展使用临床试验药物制度在保证公众用药安全的同时,最大程度上实

现用药可及性。临床急需用药的患者对试验药物的迫切需求,推动了美国拓展使用临床试验药物

制度的发展。美国对拓展使用临床试验药物的适用条件、审查主体、适用程序、风险规制措施等

制定了完备的法律和指南。我国 《药品管理法》第23条规定了临床试验药物的拓展使用,应当

尽快颁布配套的管理办法,明确拓展使用临床试验药物的具体监管要求,规范其适用程序,以保

障在新冠肺炎疫情等突发公共卫生事件中的用药可及性。
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一、引 言

2020年,全球爆发了新型冠状病毒感染的肺炎疫情,严重危及人类健康,被世界卫生组织

定性为 “国际关注的突发公共卫生事件”。美国在治疗首例确诊病例过程中,遵循拓展性同情用

药 (compassionateuse)的原则,对患者试用了尚处于研究阶段、治疗埃博拉病毒的药物瑞德西

韦,患者的临床症状得到明显的改善。〔1〕虽然瑞德西韦对治疗新冠肺炎是否有效处于待证,但拓

展用药的适用,使临床急需用药的患者尽快获得药物治疗,提高了在突发公共卫生事件中用药的

可及性,为全球抗击肺炎疫情带来更多希望。

临床试验作为药物研发过程的关键环节,为药品的安全性、有效性提供证据,如果患者符合
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受试者条件,可以通过入组临床试验的方式,通过服用临床试验用药物来治疗疾病;患者使用的

是尚处于研究阶段、未经上市许可的临床试验药物。而临床试验药物的拓展使用 (expandedac-
cess),是指患有严重或危及生命疾病的患者,当缺少替代治疗方案,通过服用已上市药品无法

获得有效治疗,也无法加入药物临床试验组时,可以申请在未加入临床试验组的情况下,在特定

条件下,使用未经上市审批的临床试验药物。〔2〕

行政机关在制度设计与建构中往往会在多个目标利益中进行平衡,促使制度效益趋于最大

化,同时付出最小的成本,即 “两害相权取其轻”。〔3〕保证药品安全有效是药品监管的核心要

义,但在特定情形下,为了患有严重危及生命疾病的患者能够及时获得临床急需的药物,需要在

药物可及性与安全性之间,做出更侧重于药物可及性的制度安排。因此要在常规药品监管框架之

外,设计作为例外情形的临床试验药物拓展使用制度,以保障特定患者的健康权益。

美国对拓展使用临床试验药物已有较为丰富的制度实践,并在法律和规章中对此加以规范,

旨在将尚处研究阶段的药物用于对特定患者的诊断、监测或治疗,而不以获取临床试验数据为主

要目的。〔4〕特朗普总统在2020年10月初罹患新冠,即以拓展同情使用的方式,使用了Regen-
eron(再生元)制药公司的实验性新冠抗体鸡尾酒疗法。本文力图对美国拓展使用临床试验药物

制度的历史流脉、制度架构加以评介,并梳理相关论争,以期对我国相关制度的完善有所裨益。

二、美国临床试验药物拓展使用制度的历史流脉

在1987年之前,美国更为强调新药的有效性和安全性,而将药物的可及性置于相对次要的

地位。绝症患者对用药可及性的迫切需求推动了临床试验药物的拓展使用。1987年,艾滋病的

爆发加剧了公众对用药可及性的要求,促使美国联邦食品药品管理局 (以下简称FDA)建立了

药物临床研究申请 (investigationalnewdrug,IND)机制。此后美国一直致力于健全和完善临

床试验药物的拓展使用制度。
(一)1987年以前对临床试验药物拓展使用制度的否认

1937年,美国发生了磺胺酏剂 (ElixirSulfanilamide)药害事件,造成了至少107人死亡,

促使国会在1938年通过了 《联邦食品、药品与化妆品法》(FederalFood,Drug,andCosmetic
Act,FDCA),新法更加注重对药品安全的规制,要求制药公司在药品上市前必须向FDA提交

新药申请 (newdrugapplications,NDAs),并通过试验证明药品的安全性。〔5〕

1961年,欧洲发生了反应停 (thalidomide)药害事件,大约有8000至9000名母亲因服用反

应停而导致畸形儿的出世。虽然反应停未在美国获批上市,但受此事件影响,美国国会于1962
年通过了 《联邦食品、药品和化妆品法》的基福弗———哈里斯修正案 (Kefauver-Harris
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SeeExpandedAccess,availableathttps://www.fda.gov/news-events/public-health-focus/expanded-access,最后访问
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Amendments),修正案旨在确保 “药品的安全、有效及可靠性”,并为后来的多期药物临床试验

制度设定法律框架,要求药品生产企业在上市许可申请前,提交关于临床试验药物安全性、有效

性的 “实质性证据”。〔6〕

由于药物上市前研发和试验时间在不断延长,晚期患者往往没有合适的诊疗药物,又无法等

到FDA审批的新药上市,于是患者主张自己有使用临床试验药物的宪法权利。在1975年的

Rutherfordv.UnitedStates案中,就苦杏仁苷 (Laetrile)药物而言,只有关于安全性、有效性

的有限药物临床试验结果,由于该药并未获FDA批准,FDA不允许跨州运输和销售此药物,但

晚期癌症患者提起诉讼,主张由于治疗需要,请求法院解除FDA的禁令。〔7〕

美国第十巡回上诉法院的裁定支持了患者的主张,认为 《联邦食品、药品与化妆品法》中关

于 “安全”和 “有效”的规定不适用于癌症晚期患者。〔8〕但最高法院在1979年的判决中,推翻

了第十巡回法院的主张,拒绝了晚期癌症患者拓展使用苦杏仁苷药物的诉求。最高法院认为,

《联邦食品、药品和化妆品法》未对治疗晚期患者的药物作出特别规定,在这部法律的立法史及

FDA一贯的行政解释中,也并未对治疗晚期患者的药物作出例外规定。〔9〕

法院判决未赋予晚期患者拓展使用临床试验药物的宪法权利,晚期患者只能诉诸非正式的同

情用药申请程序,该程序允许特定患者向FDA提出申请,提请使用有治疗潜力、但未获批准的

药物。其申请程序结果如何,殊难预料。尽管此程序使得部分患者较早用上了β 受体阻滞剂和

钙通道阻滞剂,但并未让拓展使用临床试验药物的人数显著增加。〔10〕

(二)1987年对 “治疗性研究用药物”制度的规定

罗纳德·里根于1981年就任总统后,在各行政领域推行放松规制举措,他希望能建立一个

项目,让晚期患者能拓展使用临床试验药物。〔11〕此外,在20世纪80年代中期,艾滋病患者从

风险—收益分析的角度,认为由于FDA监管过于严格,艾滋病药物上市周期过于缓慢,有些未

能入组临床试验的艾滋病患者被迫付出高昂成本,去其他国家尝试在美国还没被批准的药物,或

去寻找黑市上的药品,或入组不受规制的违法研究。〔12〕艾滋病患者的抗议和努力初具成效,

FDA于1987年修订了规章,通过 “治疗性临床研究申请” (treatmentIND)或 “治疗方案”

(treatmentprotocol)机制,使得在临床试验场景之外,让更多患者能拓展使用临床试验药物,

以期让艾滋病患者受益。

FDA机制的目的是 “促使绝症患者尽可能在药物研发过程中的早期用上有希望的新药”。

《联邦规章汇编》第312.34节为治疗性临床用药物规定了四个基准:(1)药品旨在治疗 “严重
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SeeSylviaZaich,AnExaminationoftheRighttoTryActof2017andIndustrysPotentialPathMovingForward,92
S.Cal.L.Rev.,337(2019).

SeeUnitedStatesv.Rutherford,442U.S.544(1979).
SeeRutherfordv.UnitedStates,582F.2d1234,1978U.S.
SeeUnitedStatesv.Rutherford,442U.S.544,99S.Ct.2470,61L.Ed.2d68,1979U.S.
SeeJudyVale,ExpandingExpandedAccess:HowtheFoodandDrugAdministrationCanAchieveBetterAccessto

ExperimentalDrugsforSeriouslyIllPatients,96Geo.L.J.,2150(2008).
SeeLewisA.Grossman,AIDSActivists,FDARegulation,andtheAmendmentofAmericasDrugConstitution,42

Am.J.L.& Med.,700 701(2016).
参见前引 〔10〕,JadyVale文,第2150页。
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或立即威胁生命”的疾病;(2)必须没有类似的或满意的替代药物、治疗方案,来对处于特定疾

病阶段的患者人群加以治疗;(3)药品处于控制性临床试验中,或所有临床试验已完成;(4)临

床试验的发起人通常是制药公司,其必须能恪尽职守地积极推进药品上市。在此框架下,是制药

公司而非患者,向FDA提交 “治疗性临床研究申请”。〔13〕FDA根据对风险和收益的衡量,对申

请进行审查。当没有关于药物安全性、有效性的充分证据以支持如此使用时,或可得的科学证据

在整体上无法为用药提供合理基础时,FDA可以做出拒绝 “治疗性临床研究申请”的决定。〔14〕

以上机制仅针对患有同种疾病的绝症患者群体,对于针对个别患者的拓展用药申请,FDA继续

适用非正式的审查标准。〔15〕

(三)临床试验药物拓展使用制度的法定化

美国国会于1997年通过了 《食品药品管理局现代化法》 (FDA ModernizationAct,

FDAMA),该法将临床试验药物拓展使用制度予以成文法化,规定了患者个体申请拓展用药的

标准和程序,该法明确赋予FDA批准拓展用药的权力;当不符合法定条件时,FDA有权拒绝批

准拓展用药申请。美国国会首次将 “治疗性临床研究申请”与 “个体患者拓展用药”相区别,
“治疗性临床研究申请”是针对众多患有相同疾病患者的大规模治疗项目,其适用程序与1987年

规章的规定大体一致。法律中赋予了个体患者拓展使用临床试验药物的权利,当个人患有严重疾

病,缺乏替代疗法,且使用临床试验药物治疗的风险低于疾病所带来的可能风险时,允许拓展使

用临床试验药物。〔16〕

(四)阿比盖尔联盟案与宪法权利的否认

21岁的阿比盖尔·伯勒斯 (AbigailBurroughs)患有头颈部的鳞状细胞癌,在传统化疗和放

疗失败之后,她尝试加入多个临床试验组,但因不符合入组要求未能入组,也未能用上临床试验

用药,不久后病故。之后成立的阿比盖尔研发药物更好获取联盟 (以下简称 “阿比盖尔联盟”)于

2003年1月向FDA建议,对于没有其他治疗选择的癌症晚期患者而言,其面临 “不同的风险—收

益均衡”,应当赋予其试用临床试验药物的选择权。FDA于2003年4月拒绝了此建议,认为这

条进路 “给尽早获得药物的目标赋予过多权重,但所关照甚少却具有重要意义的是,对于要投放

市场的药品而言,要对其可能的临床收益和毒性有合理的认识”〔17〕。阿比盖尔联盟将FDA诉至

法院,认为FDA政策侵犯了晚期患者宪法上的隐私权、自由权及关乎生命的正当程序权利。

哥伦比亚特区地方法院否认了阿比盖尔联盟的主张。阿比盖尔联盟上诉至哥伦比亚特区巡回

法院,罗杰斯和金斯伯格法官支持了联盟的主张,认为晚期癌症患者有获得未经批准药物的权

利。〔18〕FDA请求哥伦比亚特区巡回法院对此案进行全席审理,巡回法院在全席审理中撤销了此
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See21C.F.R.§312.34(b)(2007),availableathttps://www.govinfo.gov/content/pkg/CFR-2003-title21-vol5/

pdf/CFR-2003-title21-vol5-sec312-34.pdf,lastvisitedonJun.10,2020.
参见前引 〔6〕,SylviaZaich文,第343页。
参见前引 〔6〕,SylviaZaich文,第343页。
See21C.F.R.§312.34(b)(2007).
AbigailAllianceforBetterAccesstoDevelopmentalDrugsv.vonEschenbach,495F.3d695,700 (D.C.Cir.

2007).
SeeAbigailAllianceforBetterAccesstoDevelopmentalDrugsv.vonEschenbach,445F.3d470,472 (D.C.Cir.

2006).
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前的判决。〔19〕法院判决的推理如下:

第一,尽管阿比盖尔联盟论称,美国有政府不干预药物准入的传统,获得临床试验用药的自

由权益 “深植于美国的历史和传统”。但法院指出,1938年立法即将药品有效性作为许可标准,

1962年修订的法律明确将有效性作为新药许可的必备条件。因此法院诉诸美国药品监管史,否

认了阿比盖尔联盟的主张。法院进而指出,即使曾有政府不干预药物准入的历史,也不能因此推

导出,患者就有获得未被批准药物的权利。〔20〕

第二,阿比盖尔联盟诉诸普通法上的必要性原则 (doctrineofnecessity)和自卫权利,来论

述获得试用药物的宪法权利。但法院认为,必要性原则不能逾越立法机关在法律中作的价值判

断,《联邦食品、药品和化妆品法》已经禁止使用未经批准的药品。自卫权利是保障自己的健康

和福祉不受伤害,法院认为:“当晚期患者服用未经证实、可能不安全的药品时,无法将其公正

地定位为,使用合理的力量来保护自己。”〔21〕法院还认为,自卫权利并不意味患者可以从不受规

制和控制的第三方处购买药物。

第三,法院运用合理性审查标准,认为 “FDA限制对研究用药品的使用,旨在防止患者服

用具有未知治疗效果的潜在不安全药品,同政府保护包括晚期患者在内的患者合法利益有着合理

关联”〔22〕。

法院认为,自己并非合适的角色来评判患者是否可以拓展使用未经批准上市的临床试验药

物。法官在判决中采取了避让的姿态,也是认识到机构能力的局限性,不愿由司法分支来判断与

科学、医学相关的复杂问题。面对科学不确定性的问题,更为合适的方略或许是让立法机关和行

政机关来裁断政策争议。〔23〕

(五)临床试验药物拓展使用制度的系统建构

2009年,在阿比盖尔联盟案判决后的两年,FDA修订了临床试验用药的拓展使用规定,此

规定被 《美国联邦规章汇编》收录,明确了患者个人申请拓展用药的程序。为厘清不同患者群体

适用的不同标准,FDA确立了包括患者个人、中等规模群体、更广泛患者人群在内的三类拓展

用药制度。FDA保留了1987年的标准,要求拓展使用临床试验用药的患者需患有 “严重或危及

生命的疾病”,并且在治疗上 “没有类似的或令人满意的替代方案”。〔24〕

国会2016年通过的 《21世纪治愈法》(21stCenturyCuresAct)中,对药品生产企业的权

利与义务作了详尽规定。药品生产企业应推动急需治疗的危重患者参加拓展用药项目,有权对患

者的拓展用药申请加以评估,有义务向公众及时公开关于临床试验用药拓展使用的政策信息。据

此,对 《联邦食品、药品和化妆品法》第561条的规定作了相应修正。〔25〕

·611·

〔19〕
〔20〕

〔21〕
〔22〕
〔23〕
〔24〕
〔25〕

SeeAbigailAlliance,495F.3dat701.
SeeSeemaShah,PatriciaZettler,FromaConstitutionalRighttoaPolicyofExceptions:AbigailAllianceandtheFu-

tureofAccesstoExperimentalTherapy,10YaleJ.HealthPolyL.&Ethics,142(2010).
SeeAbigailAlliance,495F.3dat710.
SeeAbigailAlliance,495F.3dat713.
参见前引 〔20〕,SeemaShah、PatriciaZettler文,第163页。
参见前引 〔10〕,JudyVale文,第2156页。
See21stCenturyCuresAct.Sec.3032,Expandedaccesspolicy.
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美国FDA网站上设有 “拓展使用”专题网页,在专题下设有针对患者、医生、产业界等不

同群体的不同网页链接,针对不同群体的常见问题加以回答。〔26〕FDA还就临床试验药物的拓展

使用问题出台了若干指导性文件,以问答形式提供指导。〔27〕FDA的指导性文件 “是指南而非指

令”,其并无法律上的拘束力,但表达了就此事务能给出的最佳建议,并就行政程序或行政实践

的做法向利益相关方传递出有用的信息。〔28〕

(六)拓展用药制度面临的挑战与新药尝试权法案的颁布

药物临床试验旨在推动药物上市,而拓展用药的主旨并非推动药物上市审批,而是拓展药品

可及性,因此拓展用药通常不会给制药公司带来收益。〔29〕出于多种原因,制药公司不愿在现有

的临床试验之外提供拓展用药。首先,在药物研发的早期阶段,生产能力往往有限,将少量药物

转用于拓展用药,可能会影响临床试验药物的供给。其次,拓展用药可能使Ⅱ期和Ⅲ期临床试验

更难招募到受试者,使临床试验难以开展。第三,拓展用药有可能产生严重不良反应,从而影响

药物的正常上市许可。〔30〕因此制药公司基于自身利益,一般拟批准的是安全风险较小、针对个

别患者的拓展用药申请。〔31〕

根据FDA 药品评价与研究中心 (CenterforDrugEvaluationandResearch,以下简称

CDER)对2005年至2014年数据的统计,CDER每年收到1000多份拓展用药申请,其中99.7%
的申请都被批准。对于经过制药公司授权后向FDA提出的拓展用药申请,FDA几乎都予以批

准,〔32〕但患者仍认为FDA对拓展用药的审批设置了障碍,开始争取直接向制药公司申请拓展

用药的权利。

2014年,美国科罗拉多州议会通过了第一部新药尝试权法 (right-to-trylaw)。其后至少有

36个州通过了类似的法律,允许制药公司在没有FDA授权的情况下,向晚期患者提供研究药

物。在联邦层面,国会于2018年5月通过了新药尝试权法。州和联邦的新药尝试权法规定,对

于已成功完成Ⅰ期临床试验的药物,当医生出具证明,证明患者使用现有已批准的药物治疗无效

时,制药公司可以向患者免费提供此临床试验药物,或按成本销售。〔33〕

拓展用药制度和新药尝试权法都是美国为提高临床急需药物可及性所作的努力,让特定患者
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〔26〕

〔27〕

〔28〕

〔29〕
〔30〕

〔31〕

〔32〕
〔33〕

参见美国FDA官方网站,即https://www.fda.gov/news-events/public-health-focus/expanded-access,最后访问时

间:2020年7月9日。
SeeExpandedAccesstoInvestigationalDrugsforTreatmentUse—QuestionsandAnswersGuidanceforIndustry,a-

vailableathttps://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/expanded-access-investigational-drugs-
treatment-use-questions-and-answers,lastvisitedonJun.10,2020.

SeeDanielA.Kracov,RobertP.Brady,FoodandDrugAdministrationAdvisoryOpinionsandGuidanceDocuments
afterCommunityNutritionInstitutev.Young,48Food&DrugL.J.(1993).

SeeMeghanK.Talbott,CurrentsinContemporaryEthics,35J.L.Med.&Ethics,316,318(2007).
SeeRobertA.Bohrer,DrugPrices,DyingPatients,andthePharmaceuticalMarketplace:ANewConditionalAp-

provalPathwayforCriticalUnmetMedicalNeeds,12DrexelL.Rev.,1,14(2019).
SeeJarowJP,LemeryS,BuginK,etal.,ExpandedAccessofInvestigationalDrugs:TheExperienceoftheCen-

terofDrugEvaluationandResearchOvera10 YearPeriod,50TherapeuticInnovation& RegulatoryScience,705,709
(2016).

参见前引 〔31〕,JarowJP、LemeryS、BuginKetal.文,第709页。
SeeAaronS.Kesselheim,MichaelS.Sinha,JerryAvorn,AmeetSarpatwari,PharmaceuticalPolicyintheUnited

Statesin2019:AnOverviewoftheLandscapeandAvenuesforImprovement,30Stan.L.&PolyRev.,421,443(2019).
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拓展使用临床试验药物。新药尝试权法构成FDA临床试验药物监管程序的例外,赋予了晚期患

者在未经FDA许可的情况下获得临床试验药物的权利。医生根据患者的临床症状,向患者建议

是否服用试验药物,患者应当提供书面的知情同意文件,由医生向制药公司提出拓展使用试验药

物的申请。法律允许制药公司向医生推荐的患者提供已完成Ⅰ期临床试验的药物。〔34〕尽管新药

尝试权法为许多州和联邦政府认可,但实践中,公众的用药安全仍需FDA的规制,在此框架下,

患者要想在不参与临床试验的情况下使用试验药物,仍需适用拓展用药程序。〔35〕

三、美国临床试验药物拓展使用的制度架构

美国临床试验药物的拓展使用,是在特定情形下的特殊程序设计,旨在保障危重患者的生命

健康权,让无有效治疗途径且临床急需用药的危重患者及时获得药物治疗。以下将讨论美国临床

试验药物拓展使用的制度架构,特别是探讨其适用条件、适用程序及相应的风险控制措施。

(一)临床试验药物拓展使用的适用条件

临床试验药物的拓展使用让患者在不加入药物临床试验组的情况下,能获得临床试验药物。

这是常规药品注册和监管制度的例外情形,是针对特定患者、特定病情,在其他选择已无法奏效

时提供的治疗机会,应设定严格的适用条件。根据拓展使用的范围宽窄,现行法律制度将拓展用

药分为针对个别患者的申请、针对中等规模群体患者的申请及治疗性临床研究申请三类,法律不

仅为拓展用药规定了一般条件,还针对不同治疗群体设定了不同的附加条件。

1.一般条件

根据 《联邦食品、药品和化妆品法》第561条的规定,当拓展用药申请符合下列条件时,

FDA可以批准该申请:(1)医生认为,对于患者而言,没有其他可选择的治疗方案来诊断、监

控或治疗疾病,且该研究用药物的治疗风险不高于患者自身疾病的风险;(2)FDA认定有足够

的安全性和有效性证据,来支持临床试验药物的拓展使用;(3)该拓展用药不会妨碍正常的药物

临床试验;(4)拓展用药的申请人向FDA提交了患者的临床治疗方案。〔36〕

FDA在规章中细化了临床试验药物拓展使用的条件。第一,拓展用药的患者需患有严重疾

病,或有直接危及生命的疾病或症状,且没有其他类似的、有效的替代疗法来治疗该疾病,处于

“无药可救”的紧急状况。“严重疾病”是指对日常生活有重大影响且具有持续性或复发性的疾

病,一种疾病是否严重,取决于执业医师的临床判断,判断依据主要是疾病对生存、日常生活等

因素的影响,或疾病复发或加重的可能性。“直接危及生命的疾病或症状”是指患者有可能在几

个月内死亡,或在不能较早用上治疗药物的情况下,将会过早死亡。〔37〕当患者已穷尽所有的现

有可选择的治疗方案而没有治疗效果时,拓展使用构成了最后的治疗手段。
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〔34〕

〔35〕
〔36〕
〔37〕

SeeRebeccaDresser,TheRighttoTryInvestigationalDrugs:ScienceandStoriesintheAccessDebate,93Tex.L.
Rev.,1631,1641(2015).

参见前引 〔30〕,RobertA.Bohrer文,第14页。
See21U.S.C.360bbb:Expandedaccesstounapprovedtherapiesanddiagnostics.
See21C.F.R.§312.300(b)(2018).
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第二,使用临床试验药物治疗的潜在风险不能高于患者疾病本身的风险,患者拓展使用临床

试验药物所带来的潜在收益,可证明就当前疾病状态而言,该治疗的潜在风险能被控制在合理范

围内。

第三,由于拓展使用的临床试验药物尚未获得FDA批准,也未能充分证实在特定用途上的

安全性、有效性,拓展用药有可能带来严重的不良反应。因此FDA对拓展用药的申请要严格审

评。FDA要求有该临床试验药物的充分安全性、有效性证据,要权衡该药物治疗的潜在风险与

治疗疾病的收益,对药品不良反应予以事先评估。

第四,药物临床试验中入组的受试者有可能服用了临床试验药物,但还有可能被招募入对照

组,继而服用无治疗效果的安慰剂,并没能如自己所愿服用临床试验药物。因此患者可能更愿意

通过拓展用药机制,来获得临床试验药物,但这有可能让药物临床试验受试者的招募变得更为艰

难。FDA只有当确保临床试验药物的拓展使用不会削减患者参与临床试验的意愿,且不会影响

药物临床试验的正常开展和未来的药物研发时,才批准拓展用药申请。〔38〕

2.附加条件

拓展用药申请中最常见的类型是针对个别患者的申请,是指医生向FDA提出特别申请,请

求允许针对个别患者拓展使用特定的临床试验药物。FDA应当确定患者没有正在使用其他的临

床试验药物。

针对中等规模群体患者的拓展使用申请是数十乃至数百人提交了类似的申请,请求尽早拓展

使用同一种临床试验药物。〔39〕此类申请人数不止一位患者,但比治疗性临床研究的适用规模要

小。当FDA收到诸多申请人针对同一种研究药物提交的不同拓展使用申请时,FDA可以要求申

请人将每份单独的申请整合为中等规模群体患者的申请。FDA在审核此类拓展使用申请时,采

取更严格、审慎的态度,FDA要求必须有足够的证据证明,在拓展用药的剂量和服药期限内,

服用该药是安全的;要求有初步的临床证据表明,该药物有效或具有可能的药理作用,〔40〕使拓

展用药成为患者的合理治疗选择。

治疗性临床研究申请是针对更为广泛数量患者的拓展用药申请。这类拓展用药申请一般发生

在药物临床试验成功之后,且在FDA批准该药物上市前。要求已完成Ⅲ期临床试验,以证明该

药物的有效性、安全性,而且要表明药品生产企业正在积极地推进该药物的上市许可,此时才可

将该药物拓展使用于更为广泛的患者群体。〔41〕

(二)临床试验药物的拓展使用程序

拓展用药限于对特定疾病、特定群体、特定病情的治疗,需要相对严格的适用程序。拓展用

药不仅需要符合法定的条件,还需经患者知情同意、医生申请,并先后获药品生产企业和监管部

门的审核同意后,才能适用于特定患者。
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〔38〕

〔39〕
〔40〕
〔41〕

SeeDDIWebinar:AnOverviewofFDAsExpandedAccessProgram,availableathttps://www.fda.gov/about-
fda/fda-pharmacy-student-experiential-program/fda-drug-topics-overview-fdas-expanded-access-program-focus-individual-patient-
expanded-access,lastvisitedonJun.20,2020.

参见前引 〔33〕,AaronS.Kesselheim、MichaelS.Sinha、JerryAvorn、AmeetSarpatwari文,第443页。
See21C.F.R.§312.315(2018).
See21C.F.R.§312.320(a)(2018).
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1.拓展用药的申请材料

拓展用药申请有两种方式。第一种方式是提交一份扩展用药的临床研究方案 (protocol),作

为对已有临床研究申请中临床研究方案的修正。第二种方式是就拓展用药提交一份新的临床研究

申请 (IND),这不同于任何已有的临床研究申请,其目的只是将临床试验药品拓展使用于危重

患者。

只有当存在现有临床研究申请的情况下,发起人才有可能使用第一种方式提交拓展用药申

请。此时发起人通常是药品研发者,其以获得上市许可为目的,正在开展临床研究。在此情况

下,FDA通常鼓励申请者提交扩展用药的临床研究方案,而非提交新的临床研究申请。这有助

于将已有的临床实验和拓展使用整合为一份临床研究申请资料,有助于监管部门更好地确证药物

安全性,减少行政程序给发起人和FDA带来的负担,也对药品审评有裨益。〔42〕

使用第二种方式是就拓展用药提交新的临床研究申请。原因之一是,目前没有就此药物正在

开展的临床研究申请。原因之二是,正在对此药物开展临床试验研究的公司不愿作为发起人提起

拓展用药申请。就针对个别患者的拓展用药而言,公司更希望让患者的治疗医生承担申请者和研

究者的角色,由医生提交针对个别患者的拓展用药申请。〔43〕

申请者应当提交的申请材料包括:(1)提交为临床研究申请所需的FDA1571申请表的首页

索引 (coversheet),其内容符合 《联邦规章汇编》第21编第312.23节 (a)款的要求;(2)说

明药物发挥预期作用的基本原理,包括列出在服用临床试验药物之前可用的治疗方案,或说明为

什么临床试验药物优于现有的治疗方案;(3)明确选择患者的基准,对于个别患者的拓展用药而

言,则说明患者的疾病或症状,包括最近的医疗史和此前的诊治方案;(4)药物的给药途径、剂

量和疗程;(5)对生产该药物的设备设施予以记述;(6)有充分的化学、生产和质量控制信息,

以确保临床试验药物的鉴定、质量、纯度和效价;(7)有充分的药理学、毒理学信息,以确定该

拓展用药的剂量和疗程是安全的;(8)对临床治疗程序、实验室检测或其他必要的监测进行描

述,以评估药物疗效,并令风险趋于最小化。〔44〕

可以用FDA1571申请表提交拓展用药申请,FDA1571申请表实为药物临床研究的申请表,

通过在此表格上勾选相应选项,可说明选择了哪类拓展用药类型,说明其内容为何。〔45〕此外,

FDA3926申请表是专门用于针对个别患者的拓展用药申请表,表格内容包括患者姓名、提交日

期、是否首次提交申请、临床信息、治疗信息、授权书、医师资质声明、医师信息和附件内容列

表等。〔46〕

对于中等规模患者群体的拓展用药申请而言,申请必须说明药物是否处于研发阶段,并对需

要拓展用药的患者群体加以记述。如果未能对药物进行有力研发,发起人必须解释为何目前不能
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〔42〕
〔43〕
〔44〕

〔45〕
〔46〕

参见前引 〔27〕。
参见前引 〔27〕。
See21C.F.R.§312.305(2018),availableathttps://ecfr.io/Title-21/Section-312.305,lastvisitedonJun.10,

2020.
SeeFormFDA1571,availableathttps://www.fda.gov/media/123543/download,lastvisitedonJun.10,2020.
SeeFormFDA3926,availableathttps://www.fda.gov/about-fda/forms/individual-patient-expanded-access-investiga

tional-new-drug-application-ind-pdf-note-if-using-chrome,lastvisitedonJun.10,2020.
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研发,在什么情况下可以研发该药物。如果药物正处于临床试验阶段,发起人必须解释,为什么

这些需要治疗的患者无法参加临床试验组,在什么情况下这些患者可以参加临床试验。〔47〕

2.拓展用药的申请程序

正在从事药物临床研究的制药公司可以提交拓展使用的药物临床研究方案,此时制药公司是

拓展用药的发起人,患者的治疗医生是拓展用药的研究者。医生也可以为患者提供一份以拓展用

药为目的的单独临床研究申请,此时医生既是发起人,又是研究者。实践中,制药公司往往不愿

意发起拓展用药申请,更多时候是医生在为自己的患者申请拓展用药。〔48〕本部分将着重讨论,

为了让个别患者能用上拓展用药,医生申请拓展用药时,需适用怎样的程序。

在美国,医生根据患者的健康状况决定是否为患者提出拓展用药的申请,并同意监督患者的治

疗。医生应向患者告知拓展用药的危险性,以及使用处于研发而未获上市许可阶段药物的所有不良

反应和潜在风险,并需获得患者的知情同意。医生首先应根据可获得的药物信息和对患者临床诊疗

情况的了解,来判定临床试验药物的治疗风险的确低于患者疾病带来的可能风险,〔49〕然后向研发

该药物的公司提交拓展用药申请,以获得该企业的授权书 (letterofauthorization,LOA)。

拓展用药的相关法规中并未规定制药公司颁发授权书时的审查标准,美国药品研究与制造商

协会 (PhRMA)、生物技术创新协会 (BIO)等行业协会分别就审查标准发布了指导原则,这些

指导原则与FDA使用的审查标准密切相关。美国药品研究与制造商协会建议制药公司在决定是

否同意拓展用药时,考虑以下五个因素:(1)患者是否已穷尽所有可能的治疗方案来治疗严重或

危及生命的疾病;(2)制药公司是否在积极推进相应药物临床试验;(3)患者是否不符合临床试

验入组条件,或不能参加临床试验;(4)临床试验药物给拓展用药患者带来的可能收益是否高于

潜在风险;(5)批准申请是否会干扰临床试验过程的顺利完成。〔50〕大部分企业在行业协会指导

原则的基础上,根据自身情况对审查标准作出了更为严格的限定。企业在实践中会公布审查标

准,但不披露收到申请的数量及批准申请的数量,〔51〕医生、患者甚至FDA都很难知晓企业如

何适用审查标准。

授权书允许FDA在审查执业医师为患者个体提交的拓展用药申请时,去参考该公司开展临

床研究申请时提交的申报文件,以获取关于拓展用药的必要信息,如化学、生产、质量控制信息

等。这有助于FDA对拓展用药申请进行更为全面的审查,而且也不需要研发者向医师披露关于

药物的药理学、毒理学、化学或制造过程等商业秘密。〔52〕FDA没有对企业授权的审查时限加以

规定,企业的授权也关系药物研发策略,关系企业商业利益,因此医生获得企业的授权书往往会
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〔47〕

〔48〕
〔49〕

〔50〕
〔51〕

〔52〕

See21C.F.R.§312.315 (2018),availableathttps://www.accessdata.fda.gov/scripts/cdrh/cfdocs/cfcfr/
CFRSearch.cfm?fr=312.315,lastvisitedonJun.10,2020.

参见前引 〔27〕。
SeeExpandedAccess:InformationforPhysicians,availableathttps://www.fda.gov/news-events/expanded-access/

expanded-access-information-physicians,lastvisitedonJun.10,2020.
参见前引 〔6〕,SylviaZaich文,第350页。
SeeJarowJP,LemeryS,BuginK,etal.Ten-YearExperiencefortheCenterforDrugEvaluationandResearch,

Part2:FDAsRoleinEnsuringPatientSafety,51TherapeuticInnovationandRegulatoryscience,248(2016).
SeeExpandedAccess:Keywords,Definitions,andResources,availableathttps://www.fda.gov/news-events/

expanded-access/expanded-access-keywords-definitions-and-resources,lastvisitedonJun.10,2020.
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经历漫长的过程。

医生只有获得研发公司的授权书,才能进一步向FDA提交申请。医生应当向FDA提交患者

的临床病史概况、拓展用药申请的理由及拟议的治疗计划,FDA应自收到申请之日起30日内进

行审查,并予以回复。〔53〕在FDA审查过程中,医生还应获得所在医疗机构伦理审查委员会的

批准。

3.FDA对拓展用药申请的审评

FDA将针对患者个体的拓展用药申请分为紧急情况和非紧急情况下的拓展用药。当出现紧

急情况,需在提交书面申请材料之前,即对患者使用拓展用药进行治疗,此时FDA可以在没有

收到书面材料的情况下,以电话形式批准拓展用药的紧急使用。提出申请的医生应当向FDA说

明,该申请如何满足拓展用药的条件,并承诺在FDA批准后的15个工作日内,补交拓展用药的

书面申请材料。〔54〕

FDA应当对所有拓展用药申请进行审查评估,FDA的审查主要围绕患者是否适格、风险收

益分析以及对临床试验的影响三个方面。

首先,适于使用拓展用药的患者或患者群体必须患有 “严重或直接危及生命的疾病”,且

“没有可比较的或令人满意的替代治疗方案”。FDA此前批准了对诸如肌萎缩性脊髓侧索硬化症、

嗜睡症和老年痴呆症等严重疾病的拓展用药申请。FDA将严重的疾病或症状界定为对日常生理

机能有实质性影响的疾病或症状。这有赖于临床判断,要考虑存活几率、日常生理机能,要考虑

如果不给予拓展用药,患者从不那么严重状况发展到更为严重程度的可能性。〔55〕FDA将 “没有

可比较的或令人满意的治疗”解释为 “没有其他可用的治疗方法,或者患者已经尝试过可用的治

疗方法,但没有治疗效果,或对治疗方法不耐受”。〔56〕

第二,FDA对拓展用药申请进行审查时,需要对药物的临床风险和获益进行充分的分析,

确保在此时的疾病状态下,相对于患者的治疗收益而言,使用该药物治疗的潜在风险被控制在合

理范围之内。拓展用药申请的种类不同,疾病的严重程度不同,风险收益分析的标准也不同。拓

展用药适用的患者人数越多,在权衡时越关注所用临床试验药物的风险;治疗的疾病越严重,则

越关注患者的治疗收益。
(三)拓展用药的风险控制措施

拓展用药使用的药物尚处于临床研究阶段,只有有限的安全性、有效性信息,存在未知的风

险,需要采取一定的风险控制措施,确保拓展用药制度的实施。这包括需依法取得患者的知情同

意,需接受伦理审查委员会的审查,承担相应的安全报告义务。

临床药物的拓展使用应以依法取得患者的知情同意为前提。纽伦堡审判后,1947年宣布了

有关人体试验伦理纲领的 《纽伦堡纲领》,指出以人为对象进行医学研究时,“受试者的自发同意

是绝对必需条件”,必须 “对受试者进行充分说明,让其在理解的基础上作出判断,对于有关联
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〔56〕

See21C.F.R.§312.305(d)(2018).
See21C.F.R.§312.310(d)(2018).
See21C.F.R.§312.300(b)(2018).
参见前引 〔27〕。
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的各处必须给予受试者足够的知识并让他们充分理解”〔57〕。

FDA规定申请拓展用药需提供患者知情同意的基本信息,如果患者希望通过拓展用药获得

未经批准的药物,他们必须愿意承受临床数据不足的药物带来的风险。由患者决定是否申请拓展

用药,医生提交拓展用药申请前,应向患者说明相应研究的目的,说明不同主体的角色,告知患

者什么是拓展用药,什么是临床研究药物,告知拓展用药将如何开展,并告知临床研究药物的不

良反应和潜在风险,取得患者的书面同意。在拓展用药过程中,应确保患者及时获悉与该药物有

关的重大不良反应或风险。〔58〕

伦理审查委员会 (institutionalreviewboard,IRB)是由机构正式认定的任何委员会、小组

或其他团体,其人员由医学、药学及其他背景人员组成,来对涉及人体的生物医学研究的启动进

行审批,并对此生物医学研究进行定期审查,其职责是通过独立地审查、同意、跟踪审查试验方

案及相关文件,通过获得和记录受试者知情同意所用的方法和材料等方式,确保受试者的权益与

安全。伦理审查委员会应依法对拓展用药申请进行审查。

紧急情况下的拓展用药申请仍需FDA批准,但不必等伦理审查委员会进行审查,即可开展

治疗。研究者应当在紧急拓展使用后的5个工作日内,就紧急情况下拓展用药的实施情况告知伦

理审查委员会。〔59〕研究者在拓展使用临床试验药物之前,需要经由伦理审查委员会的依法审查,

并获其批准。伦理审查委员会应以会议形式对拓展用药申请进行全面审查。医生在提起拓展用药

申请时,可以请求豁免于伦理审查委员会的会议审查,当伦理审查委员会主席或主席指定的委员

会成员同意对此进行审查时,可以以此审查代替伦理审查委员会的全体会议。

拓展用药的发起人应按时向FDA报告拓展用药的安全信息,包括药物临床研究安全报告

(简称IND安全报告)和年度报告。发起人应当及时审视此拓展用药的安全性信息,这包括临床

实践中获取的信息,也包括流行病学调查信息、动物实验或体外实验信息、科学文献信息,以及

国外相关监管机构和医药市场的信息。发起人及时向FDA提交IND安全报告,告知FDA药物

风险信息。当相应药物发生严重不良反应时,应在确证此信息符合报告条件后的15日内进行报

告。发起人如收到不曾预计的致命或危及生命的疑似不良反应信息,则应在收到7日内进行报

告。〔60〕有证据表明药物和不良反应之间存在因果关系时,才能将IND安全报告中报告的严重和

不曾预期的不良反应认定为疑似不良反应。在每一份IND安全报告中,发起人必须去确证,此

前提交的IND安全报告中是否包含类似的疑似不良反应,并根据此前的类似报告或其他相关信

息,来分析疑似不良反应的显著意义。〔61〕

《联邦规章汇编》第312.33节规定了年度报告制度。发起人应当在拓展性临床研究用药开

始满一年后的60天内,提交一份关于研究进展的年度报告。年度报告内容包括对前一年研究计
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〔57〕
〔58〕
〔59〕
〔60〕
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〔日〕植木哲:《医疗法律学》,冷罗生等译,法律出版社2006年版,第310页。
参见前引 〔2〕。
参见前引 〔27〕。
See21C.F.R.§312.32 (c) (2018),availableathttps://www.accessdata.fda.gov/scripts/cdrh/cfdocs/cfcfr/

cfrsearch.cfm?fr=312.32,lastvisitedonJun.10,2020.
参见前引 〔38〕。
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划完成情况的总结,特别要给出过去一年中拓展用药的安全报告概要,这包括拓展用药中最常出

现、最严重的不良反应,包括与理解药物安全性有关的信息。同时还要对下一年度拓展用药计划

加以说明。〔62〕FDA确定拓展用药对试用患者可能带来不合理的重大风险时,应要求发起人暂停

或终止研究,发起人在作出暂停或终止研究决定后的5个工作日内停止研究,并通知伦理审查委

员会和所有研究人员。〔63〕

四、完善我国拓展使用临床试验药物的建议

美国在法律和行政规章中,为临床试验药物的拓展使用设定了详尽的条件、程序和风险控制

措施,以保护和促进公众健康,促进用药可及性,并对拓展用药的风险加以管控。这是从保护危

重患者利益出发的灵活制度设计,旨在为患者争取可能的治疗手段和生命延续的机会。

在我国,为了提高临床急需用药的患者对试验用药的可及性,原国家食品药品监督管理总局

曾于2017年公布 《拓展性同情使用临床试验用药物管理办法 (征求意见稿)》,但最终未颁布实

施。2019年修订后的 《药品管理法》第23条中,首次在立法中对拓展使用临床试验药物做出规

定,指出 “对正在开展临床试验的用于治疗严重危及生命且尚无有效治疗手段的疾病的药物,经

医学观察可能获益,并且符合伦理原则的,经审查、知情同意后可以在开展临床试验的机构内用

于其他病情相同的患者”。

《药品管理法》第23条明确了拓展用药的适用条件,将适用对象限缩为患有 “严重危及生命

且尚无有效治疗手段的疾病”的患者。根据该规定,适用拓展用药制度的药物应当 “正在开展临

床试验”,该药物已经获得我国的临床试验审批并已处于临床试验阶段。此外,适用拓展用药还

应当满足 “经医学观察可能获益,并且符合伦理原则”的必要条件,因此需从临床医学的角度对

拓展用药进行风险评估,确保药物治疗的潜在风险低于疾病发展所带来的风险。拓展用药作为临

床试验的拓展形式,应符合临床试验的伦理原则。为了保障拓展用药的安全性, 《药品管理法》

第23条还作了限制性规定,开展拓展用药的医疗机构应当是开展临床试验的机构,同时适用拓

展用药的患者的病情应当与受试者相同。

但从比较法的角度,我国现行 《药品管理法》仅对拓展性同情用药的适用程序作了概括性的

规定,目前还缺少具有可操作性的实施细则。法律仅规定 “经审查、知情同意后”可以开展拓展

用药。但审查主体、审查内容、审查要点为何,都尚有待进一步明确。建议国家药品监督管理部

门以 《药品管理法》第23条的规定为依据,尽快颁布 《拓展性同情使用临床试验用药物管理办

法》,或在相关药品注册、药物临床试验的规章、规范性文件中,明确规定拓展使用临床试验药

物的类型、审查程序、责任主体等内容。

(一)明确拓展使用临床试验药物的类型

美国对拓展用药进行分类管理,根据拓展使用的范围宽窄,将拓展用药分为针对个别患者的
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See21C.F.R.§312.33(2018)。
参见前引 〔38〕。
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申请、针对中等规模群体患者的申请及治疗性临床研究申请三类,不同的拓展用药类型适用不同

的拓展使用条件和程序。对拓展用药进行分类管理,符合量体裁衣式监管的要求,由于流行病学

差异,不同临床试验药物的拓展使用有所差异,会面临不同的临床疾病和不同的患者数量。〔64〕

我国在拓展使用临床试验药物的制度设计中应当首先明确拓展使用临床试验药物的类型,可以借

鉴美国依据患者数量进行分类管理的方式,便于后续在制定申请程序及审批流程中根据不同类型

作出区分,灵活设计适用程序,合理规定审批时限,最大程度简化程序,提高危重患者用药可

及性。

(二)厘定拓展使用临床试验药物的审查程序

拓展使用临床试验药物作为临床试验的拓展形式,本质上是临床试验的特殊形式,因此,拓

展使用临床试验药物的审查可以参考适用临床试验的审查方式。开展拓展使用临床试验药物,应

当向国家药品监督管理局药品审评中心 (以下简称 “药品审评中心”)提出申请,经形式审查后

决定是否予以受理。受理后,药品审评中心应当组织药学、医学和其他技术人员对已受理的申请

进行审评,〔65〕审查拓展使用临床试验药物申请的合法性、合规性,决定是否批准其实施。开展

拓展使用临床试验药物,还应当经伦理委员会审查同意,〔66〕由伦理委员对拓展使用临床试验药

物的科学性和伦理性进行审查,针对性地出具伦理意见。〔67〕因此,我国在规范拓展使用临床试

验药物的审查主体、审查程序时,可以考虑由药品审评中心和伦理审查委员会分别进行审查,获

得批准和同意后方可实施。

拓展使用临床试验药物的适用主体是危重患者,具有危急性和紧迫性,而由药品审评中心和

伦理委员会进行两次审查,可能会造成拓展用药的审查程序过于繁琐、审查时限过长,与该制度

的设立目的相悖。对于紧急情况下的拓展用药,可以仅由国家药品监督管理局药品审评中心进行

事前审查,经药品审评中心批准后即可实施。同时加强事中事后监管,要求拓展用药申请人在实

施后的一定期限内向伦理委员会提交申请,由伦理委员会进行伦理审查。

(三)明确拓展使用临床试验药物的各方责任

在拓展用药实施过程中,药物的临床试验申办者即制药公司,作为药物的提供者,应当履行

药物质量管理职责,保证药物质量符合法律规定。〔68〕拓展用药发起人 (在我国一般指制药公司)

承担药物不良反应监测的责任,并及时报告药物不良反应。《药品注册管理办法》中对临床试验

申办者的责任有详细规定, “申办者应当定期在药品审评中心网站提交研发期间安全性更新报

告”〔69〕,“药物临床试验期间,发现存在安全性问题或者其他风险的,申办者应当及时调整临床

试验方案、暂停或者终止临床试验,并向药品审评中心报告”〔70〕。拓展用药发起人与临床试验申

办者的身份地位等同,都是用药计划的发起者、启动者。建议我国在制定拓展使用临床试验药物
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参见蒋蓉、张宁、邵蓉:《欧盟临床试验药物拓展使用管理制度分析》,载 《中国新药与临床杂志》2020年第5期。
参见 《药品注册管理办法》第23条。
参见 《药品注册管理办法》第25条。
参见 《药物临床试验质量管理规范》第12条。
参见 《药物临床试验质量管理规范》第31条。
《药品注册管理办法》第28条。
《药品注册管理办法》第30条。
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相关规范时,参考 《药品注册管理办法》中临床试验申办者的有关规定,明确拓展用药发起人的

责任。开展拓展用药的医疗机构应当对药物的拓展使用进行不良反应监测,协助拓展用药发起人

收集药物安全性数据。拓展用药的发起人和医疗机构应采取必要的风险控制措施,对用药中出现

的风险进行识别、分析、评估和控制。〔71〕建立发起人和医疗机构互相监督的机制,平衡双方的

权利义务,确保患者的用药安全和健康权益。〔72〕

未来我国应尽快完善并颁布 《拓展性同情使用临床试验用药物管理办法》,为拓展用药设计

更为完备、周延的法律制度,规定拓展用药的适用条件、申请程序、审查主体、审查内容、审查

要点,规定拓展用药的风险防范机制,规定医师的义务。患者在医师指导下使用拓展用药,应以

患者知情同意为前提,医师应主动告知患者所使用拓展用药的风险,告知与拓展用药相关的药品

安全性、有效性及不良反应信息。

需特别指出的是,可将拓展用药视为一种特殊的药物临床试验形式,其实质上使用的是未经

上市审批的药物,更应进一步关注其安全性问题或其他风险。在拓展用药期间,如果发现药物存

在安全性问题或其他风险,应根据 《药品管理法》第22条的规定,及时调整拓展用药方案、暂

停或者终止拓展用药,并向国务院药品监督管理部门报告。必要时,国务院药品监督管理部门可

以责令调整拓展用药方案,乃至暂停或者终止拓展用药。

Abstract:Expandedaccessisaspecialwaytoobtainclinicaltrialdrugsoutsideofclinicaltrials

whenthereisnootherviableoptionforspecificpatients.Expandedaccesssystemensuresthe

safetyofpublicdruguseandmaximizesaccesstodruguse.Theurgentdemandofpatientsinur-

gentneedofinvestigationaldrugshaspromotedthedevelopmentofthesystemofexpandedaccess

intheUnitedStates,andtheUnitedStateshasformulatedcompletelaws,regulationsand

guidelinesontheapplicableconditions,approvalauthority,applicableproceduresandriskregu-

lationmeasuresforexpandedaccess.Article23oftheDrugAdministrationLawinChinarecogni-

zestheexpandedaccess,andthesupportingregulationmeasuresshouldbeissuedassoonaspos-

sibletospecifytheregulatoryrequirementsforexpandedaccessandstandardizeitsapplicablepro-

cedures,soastoensuretheavailabilityofdrugsinpublichealthemergenciessuchasCOVID-19.

KeyWords:expandedaccess,drugregulation,drugaccessibility,drugsafety
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