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新型抗肿瘤药物超说明书用药管理专家共识
浙江省医院协会药事管理专业委员会，浙江省医院药事管理质控中心，

上海市医院协会临床药事管理专业委员会，江苏省医院协会医院药事

管理专业委员会，安徽省医院协会药事管理专业委员会

［摘 要］　为提升用药安全性和合理性，组织长三角地区药学、临床医学、行政

管理和循证医学专家，基于循证医学证据，采用德尔菲法通过多轮专家咨询和论

证形成共识，构建了包含分级管理流程和区域信息共享平台的新型抗肿瘤药物超

说明书用药管理体系。通过明确该类药物超说明书用药申请、审批、备案及动态

调整等环节，实现规范化管理；依托区域信息共享平台统一进行该类药物超说明

书循证依据的收集和审核，推动各级医疗机构实现同质化管理。希望建立的分级

管理流程和信息共享平台有助于各级医疗机构规范新型抗肿瘤药物超说明书用

药管理。
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［Abstract］ To enhance medication safety and rational use, a multidisciplinary expert 
panel from the Yangtze River Delta region—comprising specialists in pharmacy, clinical 
medicine, healthcare administration, and evidence-based medicine—was convened to 
develop this consensus through multiple rounds of Delphi consultation. A management 
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system for the off-label use of novel antineoplastic agents was established, incorporating 
a tiered management process and a regional information-sharing platform. Standardized 
procedures were implemented to regulate off-label use applications, review, documentation, 
and dynamic adjustment. The regional platform centralizes the collection and evaluation 
of evidence for off-label usage, facilitating consistent and homogeneous management across 
healthcare institutions. The tiered management process and information-sharing platform 
established herein are intended to serve as a practical reference for standardizing the 
management of off-label use of novel antineoplastic agents in medical institutions.

［Key words］ Antineoplastic agents; Off-label use management; Information sharing 
platform; Expert consensus
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随着新型抗肿瘤药物的快速研发和临床试

验的推进，药品监督管理部门对该类药物采取

了快速通道审批，因此大量新型抗肿瘤药物得

以快速获批上市且适用范围不断更新。药品说

明书是药物临床应用的法定依据，而其更新存

在滞后性，这一问题在新型抗肿瘤药物领域尤

为突出，使得超说明书用药情况较为普遍。中

山大学肿瘤防治中心的研究数据显示，程序性

死亡受体 1 抑制剂等新型抗肿瘤药物的超说明

书用药比例超过 60%，这可能带来用药安全风险

甚至危害患者生命［1］。值得注意的是，目前各级

医疗机构对新型抗肿瘤药物的超说明书用药管

理仍缺乏统一的规范和管理路径，不利于该类

药物的合理应用。因此，亟待制订新型抗肿瘤

药物超说明书用药管理的专家共识供医疗机构

参考使用。

为贯彻落实《中华人民共和国医师法》［2］第二

十九条、《抗肿瘤药物临床应用管理办法（试行）》

（国卫医函〔2020〕487 号）［3］及《新型抗肿瘤药物

临床应用指导原则（2024 年版）》（国卫办医政函

〔2025〕2 号）［4］等文件要求，规范医疗机构新型抗

肿瘤药物超说明书用药管理，推动管理同质化及

合理化，浙江省医院协会药事管理专业委员会联

合浙江省医院药事管理质控中心在前期调研基

础上组织长三角地区药学、临床医学、行政管理

和循证医学专家，通过德尔菲法开展多轮调研和

论证，最终形成《新型抗肿瘤药物超说明书用药

管理专家共识》（以下简称共识）。共识旨在为医

疗机构提供新型抗肿瘤药物超说明书用药管理

规范及目录制订依据，优化管理流程，适应临床

快速发展的用药需求，提升用药安全性和合理

性，从而保障患者用药安全。

1　共识的制订和适用范围

本共识由浙江省医院协会药事管理专业委

员会和浙江省医院药事管理质控中心牵头，联合

上海市医院协会临床药事管理专业委员会、江苏

省医院协会医院药事管理专业委员会及安徽省

医院协会药事管理专业委员会共同制订。共识

适用于各级医疗机构开展新型抗肿瘤药物超说

明书用药的规范化管理，其适用范围不包括临床

研究用药物的管理。

2　新型抗肿瘤药物超说明书用药的规范化管理

2. 1　新型抗肿瘤药物的定义

本共识所称新型抗肿瘤药物包括国内已上

市的小分子靶向药物、大分子单克隆抗体类药物

（含抗体药物偶联物）及双克隆抗体类药物，其具

体范围参照《新型抗肿瘤药物临床应用指导原则

（2024 年版）》［4］。药品超说明书用药指药品的适

应证、剂量、疗程、途径或人群等未在国家药品监

督管理部门批准的说明书记载范围内［5-6］。

2. 2　超说明书用药前提

在尚无更好治疗手段的特殊情况下，若医生

确需采用新型抗肿瘤药物超说明书用药，必须全

面评估可能发生的不良反应或不良事件、禁忌证

及注意事项，审慎权衡患者获益和风险，确保该

方案是当前最符合患者利益的选择。必须始终

以保障患者最大利益为根本原则，严禁以试验、

研究或医务人员自身利益为目的的使用。
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2. 3　超说明书用药规范化管理流程

新型抗肿瘤药物超说明书用药规范化管理

流程主要包括三个核心环节：首先，基于循证医

学证据等级实施分级管理，针对不同级别建立差

异化审批流程，审批通过后纳入机构药品目录；

其次，建立医师处方权限授权管理和药师智能化

审方规则体系；最后，形成动态调整机制，包括超

说明书用药的动态退出和用药目录的及时修订，

从而构建完整的闭环管理体系。

2. 3. 1　分级管理实施依据　新型抗肿瘤药物超

说明书用药须进行充分的循证医学论证，根据证

据等级分为三个级别：①一级证据：具有高级别

循证依据，包括国外说明书已批准而国内未批准

的用法、国家权威处方集或诊疗规范推荐、权威

学协会指南推荐或Ⅲ期临床试验证实显著获益；

②二级证据：具有相对可靠依据，包括存在争议

但显示获益的Ⅲ期临床试验结果或证实获益的

Ⅱ期临床试验结果；③三级证据：证据等级较低

且风险较高，包括存在争议但显示获益的Ⅱ期临

床试验结果或特殊人群（儿童、老年、妊娠哺乳期

妇女）、特殊疾病（罕见肿瘤及亚型）及晚期三线

治疗后缺乏一、二级证据的情况。具体分级标准

见图 1。

2. 3. 2　分级管理差异化审批流程　医疗机构应

建立新型抗肿瘤药物超说明书用药分级管理制

度：①一级管理（一级证据）：临床医生提交申请，

科主任审批后提交药学部初审，通过后由医务部

批准并提交药事管理与药物治疗学委员会备案

后准予使用；②二级管理（二、三级证据）：临床医

生提交申请，科主任审批后提交药学部初审，初

审通过后提交药事管理与药物治疗学委员会联

合医学伦理委员会共同审核，再经医务科批准备

案后准予使用。在患者病情危重等紧急情况下

经科室讨论后可先使用未备案药物，但须在用药

后 24 h 内 补 交 申 请 并 按 制 度 管 理 。 具 体 流 程

见图 2。

申报材料应包括以下五项内容：新型抗肿瘤

药物超说明书用药申报表（附件 1）、支持超说明

书用药的循证医学依据材料、详细的用药方案

（含剂量、疗程及给药方式）、患者知情同意书（附

件 2）以及用药风险防控预案。

经审批备案的超说明书用药方案应及时列

入本医疗机构超说明书用药目录并予以公示，后

续相同用药情形可免于重复申报审批。

2. 3. 3　医师处方权限管理　申请新型抗肿瘤药

物超说明书用药的医师必须取得相应处方权限

（依据国家及本省相关规定）。原则上应由患者

的主管医师提出申请，其中三级证据的超说明书

用 药 须 由 相 关 专 业 高 级 职 称 医 师 开 具 处 方 或

医嘱。

2. 3. 4　药师智能化审方规则体系建立　执行新

型抗肿瘤药物超说明书用药处方审核的药师须

具备相应抗肿瘤药物审方资质。建议采用智能

化审方系统，预设超说明书用药审核规则，原则

上仅限纳入目录的方案可通过审核。目录内超

说明书给药方案视同常规用药管理。遇紧急情

况需临时使用目录外方案时，须经主管医师和科

主任双签审批，方可开放单次使用权限。

2. 3. 5　动态退出机制构建　医疗机构应建立超

说明书用药动态退出机制，当出现以下任一情形

时，临床科室或药学部应

及时向医院药事管理与药

物治疗学委员会提交退出

申请：①该用法已获国内

说明书批准；②最新循证

证据显示该用法无效或风

险大于获益；③监测到严

重不良反应。药事管理与

药物治疗学委员会审核通

过后，管理部门应立即将

该方案从超说明书用药目

录中撤销。

2. 3. 6　 目 录 动 态 调 整　
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图1　新型抗肿瘤药物超说明书用药分级标准
Figure 1　Classification criteria for off-label use of novel antineoplastics agents
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各医疗机构应基于信息共享平台提供的最新循

证医学证据，结合药品说明书更新内容及本院审

批和退出结果，动态更新本机构新型抗肿瘤药物

超说明书用药目录，并及时进行院内公示，以确

保临床用药信息实时更新。

2. 4　不良反应报告及救治

研究表明，缺乏循证医学证据的超说明书用

药可能显著增加药物不良反应发生率［7-8］。鉴于

新型抗肿瘤药物上市后 5 年内仍属不良反应监测

期，一旦发生不良反应，医疗机构应立即实施救

治并按规定及时上报。

2. 5　患者知情同意

医疗机构必须切实保障患者的知情同意权

和自主选择权。在实施新型抗肿瘤药物超说明

书用药前，医务人员应向患者详细说明用药依

据、治疗方案、预期疗效、费用负担、潜在风险及

注意事项等内容，并获得其书面知情同意书。特

殊情况下无法直接告知患者的，须向其法定监护

人或家属充分告知并获得书面同意。同时，医务

人员应在患者病历中完整记录超说明书用药的

临床依据和告知过程。

2. 6　质量控制和风险防范

医疗机构应建立超说明书用药定期评价机

制，通过处方点评、用药监测等手段，系统评估新

型抗肿瘤药物超说明书用药的安全性、有效性和

经济性，并及时干预不合理用药行为。针对三级

证据且临床需求有限的超说明书用药，应实施重

点管控，要求申请科室必须制订完善的风险防控

措施和应急预案。

3　新型抗肿瘤药物超说明书用药信息共享平台

构建

为促进新型抗肿瘤药物超说明书用药的规

范化和同质化管理，适应肿瘤治疗领域的快速发

展，试点建立了新型抗肿瘤药物超说明书用药信

息共享平台。该平台采用“专业上传-专家审核”

的运作模式，由医疗机构药学专业人员提交超说

明书用药申请及相关循证医学证据，随后经临床

医学、药学、伦理等领域专家进行两级审核（初审

和复审），审核通过后方可发布。平台结构主要

包括用户端、审核管理端和数据中心三大模块，

支持证据上传、在线审核、结果查询、信息公示等

功能（图 3）。平台融合了人工智能自动抓取和企

业直报机制，能够实时整合国内外最新临床研究

数据、药品说明书更新信息及企业安全性报告，显

著提升信息的时效性和准确性。通过该平台可实

现区域内循证医学资源的高效共享，避免重复检

索和资源浪费，同时强化超说明书用药行为的全

过程监管，为各级医疗机构提供权威、统一的决策

支持，从而提升整体用药管理质量和效率。

����

�
�����

�������

�
�
�
�
�
�


�



AI������
����	��
�����
�

������
��
�����

���

��

������
������

���
��

�
���

�����
�����

���


��	���	���	�

图3　新型抗肿瘤药物超说明书用药信息共享平台
架构示意图

Figure 3　Diagram of the architecture of the information 
sharing platform for off-label use of novel 
antineoplastics agents
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图2　新型抗肿瘤药物超说明书用药的分级管理审
批流程

Figure 2　Standardized tiered management and 
approval process for off-label use of novel 
antineoplastics agents
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4　结 语

随着我国药物研发能力的显著提升，新型抗

肿瘤药物领域快速发展，不仅进口原研药持续引

进，国产创新药也取得突破性进展。针对同一靶

点的药物选择日益多样化，使得超说明书用药现

象日益普遍，其中部分用药方案缺乏高级别循证

医学证据支持。这一现状凸显了加强新型抗肿

瘤药物超说明书用药规范化管理的紧迫性。本

共识的制订旨在为临床实践提供科学参考，助力

提升我国肿瘤治疗的规范化水平。

共识基于对新型抗肿瘤药物超说明书用药

现状的全面调研，汇集了浙沪苏皖四省市药学、

临床医学、行政管理和循证医学等领域专家的集

体智慧。经过多轮专题会议（包括会前会、启动

会和专家讨论会）深入研讨，最终形成本共识文

件。本共识主要从两个层面推进规范化管理：一
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