
醫事廣場

1 9 6 2年美國國會制定法規，要求研發新
藥，必須依照規範，研究新藥成分的物理化學和

生物品質安定性與純度，從事動物實驗研究毒

性、致畸性、藥動學(pharmacokinetics)和藥效學
(pharmacodynamics)合格後，才能進行人體臨床
試驗，經食藥局(FDA)審查人體臨床試驗數據，
顯示病人用藥具有合理的安全性和有效性，才能

核准上市銷售，並且審查上市藥品的仿單(insert)
標示(labeling)治療適應症(indications)(1)。

仿單標示外使用(off-label use, 也可寫為標示
外使用)，指的是把藥物使用在未經FDA核准的
適應症、年齡層、劑量、或給藥途徑(2)，處方藥

和非處方藥都可以作標示外使用。

除非有違反道德準則或是違反安全規定，

醫師依照常見前例用藥治療仿單標示外疾病或症

狀，通常都不算違法。在所有藥物中，有多達五

分之一被用於標示外使用，抗癲癇藥74%，精神
科藥物60%，抗生素41%。

從事人體試驗時，考慮受試人的安全與人

權保護，通常不包含未成年人、孕婦與超過75歲
的高齡病人，因此，這些族群的用藥，都是「超

越藥品標示適應症的用藥」，醫師只要基於臨床

的需要，衡量危險與有強度論證及治療效益合

理，依照規範用藥就不違法。生育年齡層的女性

病人，不能只問「有沒有懷孕」，應該詢問「有

沒有性行為」和「有沒有採取避孕」才算合格。

只要「有性行為沒有採取避孕措施」，等到病人

自己知道懷孕時，已經懷孕一個月，用藥可能傷

害胎兒。標示外使用藥不應納入病況惡劣，病況

反應不佳的危急病人。

超越藥品標示適應症的用藥問題

哈佛大學的小兒科醫師依據臨床藥理學的知

識，使用治療肺結核的rifampin成功治療罕見疾
病CYP24A1 variants的高血鈣症(3)。治療癌症病

人的用藥許多是基於延伸核准用藥治療癌症的疾

病同質性、人道考量和治療的急迫性，而超越藥

品標示適應症的用藥，大部分的用藥醫師不知道

是超越藥品標示適應症的用藥。選用藥物應有專

家及藥師審核，醫師始得審慎處方使用。

一般止痛藥對神經病變疼痛(neuropathic pain)
無效，常使用抗癲癇藥carbamazepine(Tegretol)或
gabapentin(Neurontin)治療，因為這是經年累積
有例可循的療法，只要依照應注意事項謹慎用

藥，通常能避免或早期發現致命性的不良反應，

如Toxic epidermal necrolysis或Stevens-Johnson 
syndrome，以及壓抑骨髓造血功能引起貧血。應
注意事項包括告知病人可能引發的不良反應，個

人和血親有無這些不良反應的過去病史，每週返

診檢查，歷經一個月無事，才能常規用藥。但是

藥商不可以主動鼓吹醫師超越藥品標示適應症用

藥，1990年代，帕克-戴維斯(Parker-Davis, 輝瑞
子公司)透過一系列手法鼓勵美國的醫師在非常
規情況使用gabapentin，被罰巨款(4)。

使用抗癲癇藥carbamazepine或gabapentin治
療神經病變疼痛發生Toxic epidermal necrolysis或
Stevens-Johnson syndrome時，現行台灣藥害救濟
法有條件准予申請藥害救濟(5)。

當新冠疾病大流行時，民眾心急亂求

醫，有道聽塗說m e t f o r m i n (治療糖尿病 )、
ivermectin(治療寄生蟲疾病)、fluvoxamine(抗憂
鬱藥)和hydroxychloroquine(治療瘧疾)等藥能治
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療新冠疾病(6,7)。世界衛生組織(WHO)明確反對
使用這些藥治療新冠疾病(8)，但是病人和家屬要

求法院強迫醫院使用未經美國食藥局核准的藥物

治療新冠疾病。

總而言之，醫師可根據自身的專業判斷，

如果認為安全又有效，且有文獻前例，可開立處

方治療仿單標示外的醫用途，不僅限於FDA所核
准的適應症。

(編者註：本文為作者個人之意見，不代表
本刊立場。)
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