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摘要

写作背景

本报告聚焦儿童药政策、市场
与研发格局，围绕政策从鼓励
迈向制度化、市场常见病与高
价值赛道结构性分化、研发从
成人折算转向儿童专属证据与
适宜剂型、商业化从适应症补
充转向临床到支付的全链闭环，
系统研判儿童药发展态势与核
心机遇。报告旨在为医药企业、
投资机构及相关决策主体提供
一站式研发参考、市场洞察与
立项策略支持。

n 制度破局
儿童用药从“鼓励研发”走向“制度化支持”，市场独占期、优先审评、短缺监测及八部
门实施意见等机制密集落地，推动研审联动、支付采购与临床服务全链条保障。
n 赛道分野
儿童药并非单一赛道，常见病基本盘与罕见病/肿瘤等高价值创新药结构性并存。全球临
床试验市场增长但高质量证据供给不足，超说明书用药普遍，儿童专属剂型与证据缺口仍
是核心矛盾。
n 技术跃迁
研发重心聚焦儿童专属剂量、剂型与长期安全性证据。ASO、AAV基因治疗、CAR-T等精准
疗法最为活跃，微片、口服膜、干混悬剂等适宜制剂技术成为改良型新药重要方向，呈现
“机制明确、早期干预、去化疗化”趋势。
n 模式重塑
儿童药商业化从“成人适应症补充”转向“儿童疾病特点驱动的专属开发”。企业需构建
“临床缺口→儿童证据→适宜剂型→政策准入→商业化闭环”的全链能力，围绕支付准入、
供应保障与患者管理建立复合壁垒。
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儿童不是成人的缩小版，儿童药需要独立的剂量、剂型和临床证据

儿童药的核心机会不只是“市场扩容”，而是围绕儿童专属证据、适宜剂型、支付准入与供应保障共同重构产品价值。

数据来源：1.UNICEF, The State of the World’s Children 2024；2.Allen H.C. et al., Off-Label Medication use in Children, 2018；3.WHO GAP-f Strategy / EMLc 2025；4.国家卫健委《第五批鼓励研发申报儿童药品清单》，2024；5. CDE《2024年度药品审评
报告》，2025；6. WHO GAP-f Strategic Roadmap 2025–2030；7.国家卫健委等《关于改革完善儿童用药供应保障机制的实施意见》及政策解读，2026；整理自摩熵咨询。

患者基础
全球儿童人口约为23亿，儿童疾病覆盖呼
吸、感染、消化、神经、遗传病、肿瘤等
多场景¹。

为什么儿童药值得重新关注？

从“儿童可用”走向“儿童专用”

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略

临床缺口
系统综述显示，儿童超说明书用药发生率
在不同研究中差异很大，范围可达
3.2%–95%²。

剂型问题
WHO相关研究持续提示：儿童适宜剂型仍
存在全球性缺口，成人剂型拆分/粉碎可能
带来剂量偏差³。

证据

剂型
颗粒剂、口服液、
干混悬剂、儿童
规格、适口性

支付
医保目录、基药
目录、商保与院
内可及

供应
短缺监测、生产
稳定性、临床药
学服务

儿童药价值重构逻辑 政策与审评窗口正在打开

第五批儿童药清单
15个品种、25个规格、8种剂型；
强调优先审评、基药/医保衔接4。

审评批准提速
CDE全年批准儿童用药106个品种；
20个优先审评、35个扩展儿童适应
症5。

WHO GAP-f路线图
“30 by 30”推动儿童友好制剂开发、
批准与可及6。

八部门供应保障机制
覆盖研发创新、说明书完善、临
床试验、供应可及与支付保障7。

2026

2025

2024

2024



儿童药市场：存量需求稳定，创新增量正在打开

4
数据来源：1.中国医药报《2022年度药品审评报告发布》；2.国家药监局《2023年度药品审评报告》相关报道；3.CDE《2024年度药品审评报告》；4. CDE《2025年度药品审评报告》；5.Grand View Research, Pediatric Clinical Trials Market Size & 
Outlook, 2024–2030；6.Zhou Y. et al., Characteristics of pediatric interventional drug trials registered between 2015 and 2024 on ClinicalTrials.gov, Frontiers in Pediatrics, 2025；整理自摩熵咨询。

儿童药市场的增长逻辑正从“补齐成人药儿童适应症”转向“儿童疾病特点驱动的专属开发”。

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略

儿童药不是单一赛道，而是由常见病基本盘与高价值创新药共同构成

常见病用药基本盘

高价值创新药赛道
• 罕见病、遗传病、儿童肿瘤、神经系统疾病等

患者较少；
• 未满足需求高、支付价值高、技术壁垒强。

儿童专属价值 • 建立儿童专属剂型、剂量、终点和长期安全性
数据。

常见病用药基本盘
• 呼吸、感染、消化、退热镇痛、过敏、皮肤等

场景患者基数大；
• 看重剂型适配、品牌、渠道与安全性。

生命周期拓展机会 • 成人药儿童适应症扩展、儿童用法用量补充；
• 真实世界证据和长期安全性研究。

重点领域 • 基本盘：呼吸/感染/消化/过敏；
• 增量盘：罕见病/肿瘤/遗传病。

儿童药市场五大机会维度

Ø Grand View Research估算，全球儿童临床试验市场2024年为199亿
美元，2030年预计达到269.9亿美元，2025–2030年CAGR为5.25%5。
但同时，ClinicalTrials.gov中2015–2024年儿童专属干预性药物临床试
验共2,928项，年登记量在257–339项之间，且67.5%的试验样本量不
超过100例，说明“研发服务需求增长”与“高质量儿童证据供给不
足”并存6。
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国内儿童用药获批数量（个）1-4



政策环境：儿童药从“鼓励研发”进入“制度化支持”阶段

5
数据来源：1.FDA BPCA/PREA Guidance；2.EMA Paediatric Investigation Plan；3.国家卫健委第五批鼓励研发申报儿童药品清单及解读，2024；4.NMPA/CDE说明书儿童信息工作程序及细则；5.CDE《2024年度药品审评报告》；6.国家卫健委等八部门《
实施意见》，2026；整理自摩熵咨询。

全球与中国政策

美国 BPCA 儿童研究激励：完成FDA书面要求可
获得额外市场独占期¹。

2025年中国儿童药审评数据

Ø 2025年批准138个儿童用药品种，含98个上市许
可扩展、25个优先审评品种及40个儿童适应证⁵。

Ø 2026年八部门实施意见提出研审联动、滚动提交、
临床试验协作网、数据外推及支付采购倾斜等多
项保障措施⁶。

政策的核心不只是“鼓励研发”，而是推动儿童用药从经验使用走向证据化、规范化和可及化。

98

25
40

上市许
可申请

优先审评 扩展儿童
适应症

政策正在改变儿童药研发回报预期，推动企业重新评估儿童适应症价值

美国 PREA 对相关新药/新适应症/新剂型等要求
儿科评估，可豁免或延期¹。

欧盟 PIP 上市申请或重大变更需提交儿科研
究计划，形成“前置规划”²。

中国清单+审评 第五批清单15品种/25规格/8剂型；
鼓励研发、优先审评、支付衔接³。

说明书完善 第五批清单15品种/25规格/8剂型；
鼓励研发、优先审评、支付衔接4。

全球政策

中国政策

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略



儿童罕见病：儿童创新药最重要的突破口

6数据来源：1. European Commission Rare Diseases；2. FDA Rare Pediatric Disease PRV Program；3. FDA Zolgensma/Kymriah/Elevidys产品与批准信息；整理自摩熵咨询。

代表案例：技术突破重塑自然病程3

SMA

儿童罕见病的商业价值不来自患者数量，而来自明确机制、高疾病负担和显著临床获益。

罕见病常具备机制明确、疾病严重和高支付价值，是高价值儿童药最集中的场景

疾病数量多且高度分散
已知罕见病种类

6000–8000¹ 约80%1

具有遗传起源

约70%1

儿童期发病
自然病程负担重

高支付2

罕见病/孤儿药属性
临床价值可转化为支付价值机制明确度较高

疾病机制 技术路线 临床价值

单基因/明确
机制 AAV / 基因编辑 一次性或病因修正治疗

蛋白/酶缺陷 酶替代 / 蛋白疗法 生化指标+功能终点清晰

神经肌肉病 ASO / AAV / 外显子跳跃 早干预可显著改变自然史

代谢异常 RNA疗法 / 酶替代 代谢指标与临床结局联动

罕见病治疗技术路线与临床价值

• Spinraza / Zolgensma；
• ASO 与 AAV 基 因 治 疗 改 变

SMA治疗范式。

1 DMD
• 外显子跳跃 / Elevidys；
• 外显子跳跃与AAV基因治

疗并行推进。

2

AADC缺乏症
• AAV基因治疗；
• 探索一次性治疗模式。

3 遗传代谢病
• 酶替代 / RNA疗法；
• 以机制和代谢终点支撑价

值证明。

4

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略



儿童肿瘤：成人肿瘤创新路径正在向儿童场景延伸

7数据来源：1. FDA Kymriah产品信息及批准历史；整理自摩熵咨询。

开发关键：从成人证据外推到儿童专属评价

生物学差异 儿童肿瘤突变负荷、驱动机制与成人不同，不
能直接套用成人靶点逻辑。

临床终点 疗效需同时关注生长发育、认知影响、长期
毒性和二次肿瘤风险。

商业化能力 多中心协作、诊断率、患者管理和支付路径
决定真实落地。

儿童肿瘤创新不是简单复制成人肿瘤，而是要兼顾疗效、发育安全和长期生存质量。

儿童肿瘤创新不能简单复制成人路径，需兼顾疗效、发育安全与长期生存质量

血液肿瘤

CD19等靶点证据先行，复发/难治B-ALL已形成突破

实体瘤
神经母细胞瘤、脑胶质瘤等异质性强，需靶点

和联合策略

长期管理
儿童生存期长，长期毒性与安全

性纳入评估

儿童肿瘤机会层级

儿童血液肿瘤：创新相对领先1

以儿童/年轻成人B-ALL为例，
Kymriah获批用于25岁以下复发/
难治B-ALL患者，证明CAR-T

血 儿童实体瘤：仍有较大空白

神经母细胞瘤、脑胶质瘤等异质
性强，创新药渗透率仍低，ADC、
靶向和免疫联合值得持续跟踪

实 长期管理：安全性更关键

儿童患者生存期长，治疗后毒性、
生长发育影响、第二肿瘤风险和
生活质量需要进入价值评估。

安

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略



技术路线：哪些创新技术最适合儿童药？

8数据来源：1.CDE儿科药物研发相关技术指导原则；整理自摩熵咨询。

技术路线技术路线 代表应用代表应用 儿童适配性儿童适配性 核心挑战核心挑战 价值证明重点价值证明重点 立项优先级立项优先级

ASO/siRNA SMA、DMD、代谢病 ★★★★★ 递送/长期给药/安全性 生物标志物+功能终点 高

AAV基因治疗 SMA、DMD、眼病 ★★★★★ 免疫反应/剂量/安全窗 一次性获益+长期随访 高

CAR-T/细胞治疗 儿童血液肿瘤 ★★★★ 制造/复发/成本 ORR/持久缓解/安全 中高

ADC/双抗 儿童肿瘤 ★★★ 靶点选择/毒性管理 有效率+长期毒性 中

酶替代/蛋白疗法 遗传代谢病 ★★★★ 长期给药/依从性/支付 代谢指标+功能改善 中高

适合儿童药
的核心逻辑

机制明确、干预早、获益可
衡量、长期疗效价值高1。

不适合简单外推 需要年龄分层、长期随访
和儿童安全性评价。

产业化关键 递送、CMC、支付和患者管
理共同决定商业化上限。

儿童创新药的技术选择，核心在于“机制-人群-终点-长期价值”能否形成闭环。

基因层面治疗与长期疾病修正技术，更契合儿童遗传性疾病和罕见病需求

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略



中国儿童药机会：从政策红利走向产品能力竞争

数据来源：1. CDE《2024年度药品审评报告》；2. 国家卫健委第五批鼓励研发申报儿童药品清单及政策解读，2024；3. NMPA/CDE已上市药品说明书增加儿童用药信息工作程序及细则；4. 国家卫健委等八部门《实施意见》，2026；整理自摩熵咨询

中国儿童药机会将由“有没有产品”转向“是否具备儿童专属证据、剂型和准入能力”。

未来机会路线图2-4

短期：政策补缺 儿童适应症/剂型短板、说明
书信息完善、清单内品种。

中期：儿童专属开发 剂量、剂型、终点和长期安
全性数据完整设计。

长期：创新疗法 罕见病/肿瘤/遗传病中机制
明确、疗效可衡量的疗法。

闭环：证据与支付
RWE、医保/商保、院内准
入、患者管理共同支撑放
量。

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略

中国儿童药机会不在“大而全”，而在高价值疾病、儿童剂型和真实证据能力

儿童剂型儿童适应症

创新疗法

中国儿童药机会三角

中国政策与审评数据提示1

临床需求
识别

产品定义/
剂型

儿童证据
建立

准入与患
者管理

Ø 政策牵引已经从“列清单”延伸到“审评、生
产、采购、支付、药学服务”的全链条保障。



企业如何布局儿童药？

10数据来源： 1.NMPA/CDE儿科药物研发相关技术指导原则；2.国家卫健委等八部门《实施意见》，2026；整理自摩熵咨询。

儿童药立项模型1

疾病价值

未满足需求

技术适配

临床可行

支付路径

商业化能力

儿童药
立项模型

企业布局建议：从机会识别到产品工程2

1.疾病优先级 筛选高严重性、高未满足需求、机制明确
或剂型痛点突出的疾病。

儿童药不是单纯研发问题，而是贯穿研发、注册、支付和患者管理的全链条产品工程。
主线：临床缺口 → 儿童证据 → 适宜剂型 → 政策准入 → 商业化闭环

背景与结论 政策与缺口 机会疾病 技术路线 企业策略

儿童药立项应从疾病价值、技术可行性、临床证据、注册支付和商业化能力共同判断

2. 产品定义 围绕目标年龄段确定剂型、规格、给药频
次、终点、随访周期和说明书信息策略。

3. 证据路径 优先设计PK/PD、桥接研究、真实世界证
据、长期安全随访与患者登记。

4. 注册支付 提前评估优先审评、罕见病支持、医保/
商保支付、院内准入和患者管理闭环。

5.立项避坑 单看患者数易低估价值，单看政策易忽视
回报，单看成人证据易低估儿科难度。








