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【摘要】　新诊断癫痫的标准一线治疗方案为初始单药治疗，儿童癫痫的病因、综合征、共患病及

药物安全性需求与成人存在明显差异。为此，中华医学会儿科学分会神经学组联合中华儿科杂志编

辑委员会，整合最新循证证据与临床实践经验，组织制订“新诊断儿童癫痫初始单药治疗临床实践指

南（2026）”，梳理出 9个核心临床问题，针对不同发作类型、癫痫综合征及单基因变异所致儿童癫痫，

规范初始单药治疗方案，为临床诊疗提供参考。
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癫痫是儿童期常见的慢性神经系统疾病，我国

儿童癫痫患病率达 230.99/10万［1］，抗癫痫发作药物

（anti‑seizure medications，ASM）是癫痫治疗的核心

手段，其中初始单药治疗为新诊断癫痫患者的首选

策略，其合理选择关系到治疗效果、不良反应发生

率及长期预后。儿童癫痫在癫痫综合征、病因、共

患病及用药安全需求等方面与成人存在明显差异，

如儿童期存在多种年龄依赖性癫痫综合征，遗传性

病因占比高，常共患智力障碍、注意缺陷多动障碍

等，ASM对儿童生长发育、认知功能的潜在影响需

重点关注。近年来国内外发布或更新的指南未给

出针对儿童群体初始单药治疗的建议［2‑4］，难以满

足儿科临床实践需求。2015年中华医学会儿科学

分会神经学组制订“新诊断儿童癫痫的初始单药治

疗专家共识”［5］，建立了儿童ASM单药选择框架，随

着癫痫分类体系更新、新药增多及循证证据积

累［6‑7］，原有共识已无法满足当前临床需求，中华医

学会儿科学分会神经学组联合中华儿科杂志编辑

委员会，组织儿童神经科、临床药学、循证医学等多

领域专家成立指南工作组，严格遵循“中国制订/修
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订临床诊疗指南的指导原则（2022版）”，采用文献

证据级别和专家推荐意见相结合的方法，系统整合

最新循证证据与临床实践经验，制订“新诊断儿童

癫痫初始单药治疗临床实践指南（2026）”（简称本

指南），以期为我国儿童神经科、神经内科、儿科及

相关领域医务工作者提供临床决策依据，帮助改善

儿童癫痫患者的治疗结局与生活质量。

一、指南制订过程及方法

1. 指南制订工作组：本指南 2025年 3月由中华

医学会儿科学分会神经学组联合中华儿科杂志编

辑委员会发起、制订，兰州大学循证医学中心提供

方法支持。（1）共识专家组由 54 名儿童神经科、临

床药学及循证医学专家组成，其中核心专家 15 名

包括 1 名循证医学专家，负责确定指南主题、范围

和优先关注的临床问题，对临床问题证据进行评价

并撰写初稿，根据方法学组反馈对推荐意见及初稿

进行修改，对指南全文进行定稿。（2）方法学组由

2 名兼具循证医学专业背景与指南方法学经验的

专家组成，其中 1 名为核心专家，负责确定适用于

本指南的证据评价和推荐意见形成方案，开展方法

学培训并明确证据检索、评价方法及撰写规范。

（3）秘书组由 8名成员组成，负责协调和组织会议，

收集分析并管理利益冲突声明表，通过专家访谈收

集整理临床问题，在方法学组指导下对临床问题进

行初步文献检索，初拟推荐意见并收集整理专家

意见。

2. 资金来源与作用指南制订过程：由中南大学

湘雅医院学科建设经费支持，用于承担指南制订过

程中的文献检索、证据评价、共识会议等费用。指

南制订过程组织召开 4 次线下专题工作组会议，

2025年 6月首次会议明确指南框架、梳理关键临床

问题、确定文献检索策略与证据评价方法，2025年

9月第 2次会议汇总初筛文献结果、审议证据资料、

初步形成推荐意见，2025 年 12 月第 3 次会议完成

初稿审定，2026年3月第4次会议完成终稿审定。

3. 指南的注册：本指南已在国际实践指南注册

与透明化平台注册（PREPARE‑2025CN969），计划

书可通过该平台获取。

4. 指南使用者和目标人群：本指南供我国各级

医疗机构的儿童神经科、神经内科、儿科等医务人

员使用。指南的目标人群为新诊断癫痫患儿。

5. 利益冲突声明和管理：参与本指南制订的相

关人员均填写利益冲突声明表并披露与本指南制

订相关的利益冲突，当自身利益冲突发生变化时需

要及时更新。秘书组收集并进行管理。经秘书组

审查，本指南所有参与人员均不存在与本指南工作

内容直接相关的利益冲突，未出现需要限制或禁止

参与指南制订的情况。

6. 临床问题的遴选：秘书组对中华医学会儿科

学分会神经学组成员开展专家访谈，共收集整理

30个新诊断儿童癫痫初始ASM选择的临床实践相

关问题；通过线下专题工作组会议，组织 15名核心

专家讨论，结合问卷调查，确定本指南拟解决的

9个临床问题，后续经全体专家组审阅同意。

7. 证据检索：专家组构建问题遵循临床研究设

计 时 使 用“PI（E）CO”原 则 ，P 为 研 究 对 象

（participants）；I（E）为干预（intervention）或暴露

（exposures）；C 为比较（control）；O 为结局指标

（outcome）。根据确定的临床问题，秘书组系统检

索 PubMed、EMBASE、Cochrane Central Register of 
Controlled Trials、中国生物医学数据库、中国知网

数据库、中文科技期刊数据库（维普）、万方知识数

据服务平台数据库和中华医学期刊全文数据库，限

定语言为中英文，检索时间为建库至 2025 年 7 月

15 日。纳入系统评价、Meta 分析、网状 Meta 分析、

随机对照试验（randomized controlled trial， RCT）研

究、队列研究、病例对照研究及病例系列研究等。

研究对象为儿童癫痫患者，研究主题为 ASM 单药

治疗的有效性及安全性。排除不能获得全文的

文献。

8. 文献筛选及数据提取：每个临床问题均由

2名专家组成员按照标题、摘要和全文的顺序进行

独立文献筛选，完成后两人核对，若存在分歧则通

过共同讨论或咨询方法学组成员解决，然后独立对

纳入文献的基本信息和临床问题相关信息进行提

取及核对，过程中出现任何分歧同上方式解决。

9. 证据评价与分级：在方法学组指导下，采用

牛津大学循证医学中心分级系统对推荐意见的证

据质量以及推荐强度进行分级［8］，详见表 1，对于间

接证据（儿童和成人混合人群的证据、不能明确为

初始治疗的单药证据）、样本量小于 100 例的证据

酌情考虑进行降级，可叠加降级，单个证据最多降

2 级（如 1a 降级为 1c）。以上评价过程由两人独立

完成并核对结果，若存在分歧，则通过共同讨论或

咨询方法学组成员解决。

10. 推荐意见形成：秘书组对临床问题的所有

证据进行整理，清晰呈现研究类型和证据质量，制

作详细的证据总结表，结合我国患儿及监护人价值
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观、偏好、经济成本和利弊平衡等其他因素，初拟推

荐意见。以证据等级作为核心依据。

11. 指南撰写：专家组根据达成共识的推荐意

见和国际实践指南报告规范撰写初稿［9］，由外审专

家评审后根据反馈意见进行修订和完善，确定指南

终稿。

12. 指南传播与更新：指南发布后将有计划地

组织学术会议进行指南传播，组织儿科及神经内科

等相关领域医务工作者学习指南相关内容。工作

组也将根据循证证据变化，在发表 3年后对推荐意

见更新。

二、治疗药物

鉴于苯巴比妥、苯妥英钠对儿童神经发育存在

潜在伤害且目前临床应用已显著减少，故本指南暂

不将其纳入新诊断儿童癫痫的初始单药治疗推荐

范围。国际指南明确将乙琥胺列为失神发作的首

选单药，该药尚未在我国正式获批上市，故未纳入

推荐范畴。本指南最终纳入目前在我国儿童癫痫

治疗临床实践中常见的 15 种 ASM，其中第一代包

括卡马西平、氯硝西泮、丙戊酸，第二代包括氯巴

占、拉莫三嗪、左乙拉西坦、奥卡西平、托吡酯、唑尼

沙胺、氨己烯酸，第三代包括拉考沙胺、吡仑帕奈、

布立西坦，特殊治疗药物包含泼尼松龙、促皮质激

素（adrenocorticotropic hormone，ACTH）。

因 HLA‑A 31∶01 和 HLA‑B 15∶02 等位基因与

卡马西平所致严重皮肤不良反应风险较高相关，如

条件允许，推荐用药前进行 HLA‑A 和 HLA‑B 基因

检测，基因阳性者卡马西平不作为首选。丙戊酸的

潜在致畸性及对生殖内分泌毒性限制了其在女性

患儿中的使用，但丙戊酸可通过增强 γ 氨基丁酸

（gamma‑aminobutyric acid，GABA）传递及多靶点调

控特性，弥补癫痫伴肌阵挛‑失张力发作的 GABA
转运和再摄取功能障碍与 Dravet 综合征的 GABA
能中间神经元功能受损，与二者的核心病理机制高

度匹配［10‑13］，故若为青春期前女童，使用丙戊酸积

极控制发作的即时临床获益可能大于远期生殖风

险。因此，本指南建议对于新诊断的女性儿童癫

痫，对丙戊酸应用进行分层管理：若为青春期前女

童，符合特定综合征（Dravet 综合征或癫痫伴肌阵

挛‑失张力发作）诊断时，可作为首选抗发作药物，

进入青春期后且症状稳定时，如有必要可酌情换

药。如不符合以上特定综合征且存在其他治疗选

择时，不推荐丙戊酸作为首选初始抗发作药物。

2025年更新的英国国家卫生与临床优化研究所指

南提及托吡酯对女性群体的特定风险［3］，但其相关

循证证据主要来源于国外人群，针对我国女性人群

该类风险的研究证据支持少见。因儿童癫痫病因

复杂、个体治疗反应异质、目前说明书标注可应用

于全年龄段儿童的 ASM 极少，本指南部分推荐用

药可能超出药品说明书标注的年龄、发作类型（如

左乙拉西坦用于失神发作、肌阵挛发作，拉莫三嗪

用于失神发作等）的适应证范围即超说明书用药。

临床应用ASM需严格遵循相关法律法规及伦理要

求，同时注意以下要点：所有用药建议均以现有循

证证据为支撑，推荐药物仅代表当前阶段的临床实

践共识，医师需在合规前提下结合临床实际使用，

随着新证据、新药物的出现，相关建议将动态更新；

本指南所引用的循证证据中，部分研究人群并非全

部为中国人群，临床应用时需关注种族差异对药物

疗效及安全性的潜在影响，个体化调整治疗方案；

本指南推荐不构成强制性医疗要求，最终治疗方案

需以医师专业判断、患儿具体病情及安全为首要原

则。此外，医师在采用超说明书用药前，需向患儿

和（或）其监护人充分告知用药依据、预期疗效及潜

在风险，在获得知情同意后实施，用药期间需严格

规范用药流程并密切监测患儿反应，确保治疗安全

有效。

表1 牛津大学循证医学中心证据分级及推荐强度

标准（2009版）［8］

推荐
强度

A

B

C

D

证据
等级

1a

1b

1c

2a

2b
2c
3a
3b
4

5

具体描述

基于同质性良好的RCT系统评价或同质性良好的队
列研究系统性评价

95%CI 较窄的单个 RCT 研究；单项起点一致的队列
研究，随访率>80%

“全或无”证据（有治疗以前所有患者都死亡；有治疗
后有患者能存活；或者在有治疗前一些患者死亡，
有治疗后无患者死亡）

同质性较好的队列研究的系统评价；回顾性队列或
对照组为未治疗的RCT的系统评价

单个队列研究（包括低质量RCT）
单项回顾性队列或对照组为未治疗的RCT结局研究

同质性较好的病例对照研究的系统评价

单个病例对照研究

病例系列研究或质量较差的队列研究、病例对照研
究、无对照的临床干预研究

专家意见或评论、在病理生理基础上的意见

注：A为基于一致的 1级证据；B为基于一致的 2、3级证据或从

1级证据外推得出；C为证据等级为 4级或从 2、3级证据外推得出；

D为证据等级为 5级及研究结果间存在不一致或研究结果不确定；

RCT为随机对照试验
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三、儿童新诊断癫痫时初始单药治疗选择

（一）临床问题和推荐意见

临床问题 1：新诊断儿童癫痫发作形式为局灶

性发作，应如何选择初始单药？

推荐意见 1：对于新诊断局灶性发作的癫痫患

儿，首选的初始单药治疗药物为左乙拉西坦，其他

一线药物可选拉莫三嗪、拉考沙胺、布立西坦、奥卡

西平、卡马西平（证据等级 1，推荐强度 A）；对≥4岁

患儿，二线用药可选择吡仑帕奈（证据等级 2，推荐

强度B）。

临床应用时需注意，对于局灶性发作但临床高

度怀疑Dravet综合征的患儿，应避免使用钠通道阻

滞剂作为首选单药。尽管丙戊酸一般不作为女性

儿童癫痫患者的首选单药，但确诊 Dravet 综合征

时，青春期前女童仍可选择丙戊酸作为初始单药。

1项系统评价纳入4项RCT［14］，包括381例局灶性癫

痫患儿，比较了左乙拉西坦和卡马西平的抗癫痫单

药治疗，结果显示左乙拉西坦在治疗期间至少发生

1次发作风险更低（RR=0.71，95%CI 0.52~0.97），皮

肤不良事件发生风险也更低（RR=0.24，95%CI 
0.09~0.64）（证据等级 1a）。1 项系统评价纳入 7 项

RCT［15］，包括757例儿童局灶性癫痫患者，比较了拉

莫三嗪与卡马西平、奥卡西平的抗癫痫单药治疗，

结果显示拉莫三嗪与卡马西平、奥卡西平治疗后癫

痫发作频率降低≥50% 的比例差异无统计学意义

（RR=0.95，95%CI 0.85~1.05），拉莫三嗪总不良事件

发生率更低（RR=0.64，95%CI 0.45~0.90）（证据等级

1a）。1 项 RCT 纳入 116 例新诊断局灶性癫痫的青

少年（12~18岁）患者［16］，比较拉考沙胺与奥卡西平

的抗癫痫单药治疗，结果显示拉考沙胺治疗 12 个

月时的癫痫控制率高于奥卡西平（89.13% 比

69.39%），不良反应发生率更低（15.09%比 26.98%）

（证据等级 1b）。另 1 项 RCT 纳入 327 例局灶性癫

痫患儿［17］，其中 292例对比了布立西坦与奥卡西平

抗癫痫单药治疗，结果显示两组治疗 6个月时的无

发作率（73.0% 比 65.3%）、总体不良事件发生率

（45.9% 比 47.2%）均相近（证据等级 1b）。1项队列

研究纳入 120例新诊断的局灶性癫痫患儿［18］，比较

了吡仑帕奈和拉考沙胺的抗癫痫初始单药治疗，无

发作率（57.7%比 67.3%）和不良事件发生率（28.8%
比 15.4%）均相当（证据等级 2b）。1 项队列研究纳

入 293例儿童局灶性癫痫患者［19］，比较了卡马西平

和吡仑帕奈的抗癫痫初始单药治疗，吡仑帕奈无发

作率更高（73.9% 比 54.2%），不良反应发生率更低

（13.0%比29.1%）（证据等级2c）。

临床问题 2：新诊断儿童癫痫发作形式为全面

强直阵挛发作，应如何选择初始单药？

推荐意见 2：对于新诊断全面强直‑阵挛发作的

儿童癫痫患者，初始单药首选丙戊酸，若为女性或

存在其他丙戊酸使用限制时，一线药物可选择左乙

拉西坦或拉莫三嗪（证据等级1，推荐强度A）。

1 项网状 Meta 分析纳入 89 项 RCT［20］，包括

5 268例全面性强直‑阵挛发作的儿童和成人患者，

比较了丙戊酸、拉莫三嗪、左乙拉西坦、奥卡西平、

托吡酯等 11 种 ASM 单药治疗，次要终点以治疗失

败时间作为评价指标可综合评估药物长期可持续

性，同步兼顾发作控制疗效与药物耐受安全性，结

果显示丙戊酸钠综合结局更优；在治疗失败率方

面，拉莫三嗪、左乙拉西坦与丙戊酸钠无差异；在安

全性方面，研究未进行定量分析，丙戊酸的总体不

良反应发生率和奥卡西平、左乙拉西坦等药物相近

（证据等级 1b）。1 项 RCT 纳入 520 例患者评价丙

戊酸与左乙拉西坦治疗新诊断全面性及无法分类

癫痫的疗效与成本效益［21］，其中 16岁以下占 60%，

共173例存在全面性强直‑阵挛发作，分析显示左乙

拉西坦治疗 12 个月未达到非劣效性标准（HR=
1.19，95%CI 0.96~1.47），丙戊酸治疗组治疗24个月

缓解情况优于左乙拉西坦（HR=1.43， 95%CI 1.06~
1.92），两组不良反应报告率大致相当（证据等级

1c）。1项 RCT 纳入 716例全面性癫痫或未分类癫

痫患者［22］，其中 5~15 岁 191 例（26.7%），42 例为觉

醒时全面强直‑阵挛发作患者，评价丙戊酸、拉莫三

嗪和托吡酯的疗效，以丙戊酸为参照，托吡酯治疗

失败的风险增加（HR=1.57，95%CI 1.19~2.08），拉

莫三嗪治疗未观察到风险有统计学意义的增加

（HR=1.25，95%CI 0.94~1.68）；以拉莫三嗪为参照，

丙戊酸组未达到 12个月缓解的风险降低有统计学

意义（HR=0.76，95%CI 0.62~0.94）（证据等级1c）。

临床问题 3：新诊断儿童癫痫发作形式为失神

发作，应如何选择初始单药？

推荐意见 3：对于新诊断失神发作的儿童癫痫

患者，初始单药首选丙戊酸（证据等级 1，推荐强度

A），若为女性或存在其他丙戊酸使用限制时，一线

药物选择拉莫三嗪，二线药物选用左乙拉西坦（证

据等级2，推荐强度B）。

国际指南均将乙琥胺列为失神发作首选单药

治疗，但由于其尚未在我国获批上市，临床难以常

规获得与使用，本指南暂未将其纳入推荐药物范
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围。此外，临床实践时还需注意，新诊断失神发作

患儿需避免使用可能加重发作的药物，包括卡马西

平、加巴喷丁、奥卡西平、苯巴比妥、苯妥英、氨己

烯酸。

网状 Meta 分析纳入 7 项针对儿童或青少年失

神发作的初始单药治疗RCT［23］，包含 1 134例患者，

比较丙戊酸、拉莫三嗪、左乙拉西坦、乙琥胺 4 种

ASM，结果显示乙琥胺的单药治疗效果较好，3~
6 个月的无发作率高于丙戊酸（OR=1.3， 95%CI 
0.66~2.8）和拉莫三嗪（OR=3.1， 95%CI 1.4~6.9）；丙

戊酸的单药治疗效果优于拉莫三嗪（OR=2.4， 
95%CI 1.1~4.3）；乙琥胺和丙戊酸的总体耐受性良

好（证据等级 1a）。回顾性队列研究纳入 123 例女

性青少年失神癫痫患者［24］，比较左乙拉西坦与拉莫

三嗪的抗癫痫初始单药治疗，结果显示，拉莫三嗪

在治疗失败风险、药物保留率及≥50%、≥75% 发作

减少比例方面均优于左乙拉西坦，两组 12 个月无

发作率和总体安全性相近（证据等级2c）。

临床问题 4：新诊断儿童癫痫发作形式为肌阵

挛发作，应如何选择初始单药？

推荐意见 4：对于新诊断肌阵挛发作的癫痫患

儿，首选初始单药有左乙拉西坦、丙戊酸；如为女性

患儿，有其他治疗可选择时不推荐丙戊酸为初始单

药（证据等级1，推荐强度A）。

对于有肌阵挛发作的癫痫患儿，建议由儿童神

经专科医师进行系统性病因筛查，及时检出葡萄糖

转运体 1缺陷综合征、非酮症高甘氨酸血症等以饮

食治疗为核心、药物治疗为辅的疾病，以此指导后

续疾病修正治疗。癫痫伴肌阵挛‑失张力发作和

Dravet综合征均常出现肌阵挛发作，对于确诊上述

综合征的青春期前女童，丙戊酸可作为首选初始单

药。此外，部分 ASM 包括卡马西平、加巴喷丁、奥

卡西平、苯巴比妥、苯妥英、氨己烯酸等可能加重肌

阵挛发作。

1 项 RCT 纳入 102 例青少年肌阵挛癫痫患

者［25］，比较丙戊酸钠、左乙拉西坦和拉莫三嗪单药

治疗效果，结果显示左乙拉西坦与丙戊酸钠疗效相

当（肌阵挛发作分别减少 87%、82%），均高于拉莫

三嗪（肌阵挛减少 71%）；左乙拉西坦记忆障碍、肝

酶异常等不良反应率低于丙戊酸钠（证据等级1c）。

1 项系统评价与 Meta 分析纳入了 18 项研究包含

2 189例患者［26］，比较左乙拉西坦与丙戊酸、拉莫三

嗪、托吡酯或安慰剂单药治疗对特发性全面性癫痫

相关肌阵挛发作的效果与安全性，观察性研究结果

显示左乙拉西坦在实现肌阵挛无发作率方面优于

拉莫三嗪（OR=2.22， 95%CI 1.61~3.05）和托吡酯

（OR=1.93， 95%CI 1.10~3.36）；RCT研究显示，左乙

拉西坦与丙戊酸在无发作率方面疗效相当（OR=
0.77， 95%CI 0.39~1.55）；不良事件发生率左乙拉西

坦 平 均 为 25.1%（511 例），丙 戊 酸 为 29.7%
（545 例），拉莫三嗪为 12.6%（461 例），托吡酯为

28.3%（60例）（证据等级2a）。

临床问题 5：新 诊 断 自 限 性 新 生 儿 癫 痫

（self‑limited neonatal epilepsy，SeLNE）或自限性婴

儿癫痫（self‑limited infantile epilepsy，SeLIE），如何

选择初始单药？

推荐意见 5：对于新诊断 SeLNE或 SeLIE，初始

单药推荐钠通道阻滞剂（证据等级3，推荐强度B）。

目前可用于治疗 SeLNE 或 SeLIE 的钠通道阻

滞剂包括卡马西平、奥卡西平、拉考沙胺等。对于

确诊患儿，在监护人充分知晓疾病自然病程及暂缓

治疗的风险与获益并同意采取临床观察策略时，亦

可暂缓启动ASM治疗。

1 项回顾性队列研究纳入 72 例 SeLIE［27］，比较

了左乙拉西坦、卡马西平、苯巴比妥和丙戊酸的疗

效。在 36 例经单药初治实现无发作的患儿中，

17 例使用卡马西平，12 例使用左乙拉西坦，7 例使

用苯巴比妥（证据等级 3a）。1 项回顾性队列研究

纳入26例中国SeLNE或SeLIE患儿（10例致病基因

明确）［28］，结果显示 1例自发终止发作，25例首选单

药治疗有效率托吡酯 2/2、奥卡西平 2/3、丙戊酸

1/2、左乙拉西坦5/11、苯巴比妥3/7，值得注意的是，

12 例首选单药治疗失败患儿中 9 例通过更换或添

加奥卡西平治疗后发作控制（证据等级 3a）。1 项

队列研究纳入 24 例 SeLIE［29］，其中 14 例接受 ASM
治疗，单药治疗发作控制率分别为拉考沙胺 5/5，卡
马西平3/3，丙戊酸2/3，此外 1例使用苯巴比妥后发

作控制、2 例使用左乙拉西坦患儿均未控制发作、

10 例未接受 ASM 治疗患儿无不良预后记录（证据

等级 3a）。1 项队列研究纳入 118 例 6 月龄内起病

的局灶性癫痫患儿［30］，包含 39 例 SeLNE 或 SeLIE，

应用以奥卡西平为主的钠通道阻滞剂单药治疗，随

访 6 个月至 6 年，发现 118 例患者总有效率 75.4%，

自限性癫痫组全部无发作，新生儿使用奥卡西平亦

安全有效，常见不良反应为皮疹（7.6%）和可逆性低

钠血症（55.9%）（证据等级4）。

临床问题 6：新诊断伴中央颞区棘波自限性癫

痫（self‑limited epilepsy with centrotemporal spikes， 
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SeLECTS），如何选择初始单药？

推荐意见 6：对于新诊断 SeLECTS 患儿，首选

初始单药有左乙拉西坦、奥卡西平、丙戊酸，如为女

性且有其他药物可选择时，不建议丙戊酸作为首选

的初始单药；其他一线药物为拉莫三嗪、卡马西平

（证据等级 1，推荐强度 A）；二线药物为吡仑帕奈、

拉考沙胺（证据等级2，推荐强度B）。

SeLECTS 在既往文献中多称之为伴中央颞区

棘 波 良 性 癫 痫（benign childhood epilepsy with 
centrotemporal spikes，BECTS）。虽现有证据显示舒

噻嗪单药治疗 SeLECTS 和左乙拉西坦效果类似且

耐受性更好，但该药尚未在我国正式获批上市，故

本指南未纳入推荐药物范畴。若患儿疑似发育性

和（或）癫痫性脑病伴睡眠期棘波激活综合征，初始

单药治疗应避免选用如奥卡西平、卡马西平、拉莫

三嗪和拉考沙胺等钠通道阻滞剂。

1项系统评价与Meta分析纳入 19项RCT［31］，包

括 1 188例BECTS患儿，比较了 9种ASM（左乙拉西

坦、卡马西平、舒噻嗪、托吡酯、奥卡西平、丙戊酸、

拉莫三嗪、氯巴占、氯硝西泮）单药治疗的效果与安

全性，研究显示左乙拉西坦、舒噻嗪、奥卡西平、丙

戊酸可作为 BECTS 初始单药的可选方案；无发作

率分别以舒噻嗪、奥卡西平、丙戊酸为对照，左乙拉

西坦差异均无统计学意义（RR=0.90、1.18、1.20，
95%CI 0.75~1.06、0.92~1.50、0.94~1.53）；安全性和

耐受性方面，左乙拉西坦与奥卡西平、丙戊酸的总

体不良事件发生风险的差异均无统计学意义；而舒

噻嗪的严重不良事件停药风险、总不良事件发生风

险及全因停药风险均低于左乙拉西坦；尽管卡马西

平与左乙拉西坦的无发作风险差异无统计学意义，

但在认知维度，左乙拉西坦较卡马西平可改善全量

表智商，加权均数差（weighted mean difference，
WMD）为 -1.80（95%CI -2.55~ -1.05）（证据等级

1a）。1项RCT纳入 130例初治BECTS患儿［32］，比较

左乙拉西坦和拉莫三嗪单药治疗的有效性和安全

性，结果显示总有效率左乙拉西坦组为 90.77%，拉

莫三嗪组为 87.69%，组间差异无统计学意义（P>
0.05）；不良反应发生率差异亦无统计学意义（P>
0.05）（证据等级 1b）。1项RCT纳入 92例BECTS患

儿［33］，比较左乙拉西坦与卡马西平单药治疗 6个月

的效果，结果显示两种药物疗效相当且均在 6个月

时实现无发作（证据等级 1c）。1 项前瞻性研究纳

入 120例新诊断的局灶性癫痫患儿［18］，其中BECTS
患儿 43例（35.8%），比较吡仑帕奈与拉考沙胺作为

初始单药治疗的有效性和安全性，结果显示治疗

12个月时缓解率分别为 65.4% 和 71.2%，无发作率

分别为 57.7% 和 67.3%，两组疗效差异无统计学意

义（P>0.05）；不良事件发生率差异无统计学意义

（28.8%和 15.4%，P>0.05）；吡仑帕奈组易激惹发生

率高于拉考沙胺组（P=0.031），但症状多在用药初

期出现并可自行缓解；两组在行为情绪评估中均未

显示恶化（证据等级2b）。

临床问题 7：新诊断特发性全面性癫痫，如何

选择初始单药？

推荐意见 7：对于新诊断特发性全面性癫痫患

儿，青少年肌阵挛癫痫首选初始单药有左乙拉西

坦、丙戊酸，其余亚型首选丙戊酸；若为女性或存在

其他丙戊酸使用限制时，不同综合征的一线药物有

一定区别，儿童失神癫痫为拉莫三嗪，仅有全面强

直阵挛发作的癫痫为左乙拉西坦或拉莫三嗪（证据

等级 1，推荐强度 A），青少年失神癫痫为拉莫三嗪

（证据等级2，推荐强度B）。

结合我国实际情况，本指南未将乙琥胺纳入新

诊断特发性全面性癫痫的初始单药治疗推荐范畴。

拉莫三嗪治疗青少年失神癫痫的证据来源于前述

的回顾性队列研究［24］。1 项网状 Meta 分析纳入

28 项 RCT［23］，包含 4 282 例患者，比较 ASM 在特发

性全面性癫痫及其亚型中的单药效果与安全性，整

体特发性全面性癫痫患者的 12个月无发作率排序

为乙琥胺高于丙戊酸高于托吡酯高于左乙拉西坦

高于拉莫三嗪；其中乙琥胺（OR=1.3，95%CI 0.77~
2.1）、托吡酯（OR=0.83，95%CI 0.39~1.7）和左乙拉

西坦（OR=0.82，95%CI 0.37~1.8）均与丙戊酸差异

无统计学意义，仅拉莫三嗪劣于丙戊酸（OR=0.54，
95%CI 0.37~0.80）；儿童失神癫痫亚组中，乙琥胺与

丙戊酸疗效差异无统计学意义，均优于拉莫三嗪；

肌阵挛发作亚组，左乙拉西坦疗效优于安慰剂

（OR=7.3，95%CI 0.57~0.93），拉莫三嗪、吡仑帕奈

与安慰剂差异无统计学意义；导致停药的严重不良

事件方面，托吡酯高于丙戊酸高于乙琥胺高于拉莫

三嗪（证据等级1b）。

临床问题 8：新诊断婴儿癫痫性痉挛综合征

（infantile epileptic spasms syndrome，IESS），如何选

择初始单药？

推荐意见 8：对于新诊断 IESS，如为非结节性

硬化症，首选初始单药 ACTH，该药受限时优先选

择泼尼松龙；如为结节性硬化症相关 IESS，首选初

始单药氨己烯酸（证据等级1，推荐强度A）。
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高剂量泼尼松龙推荐剂量为 4 mg/（kg·d）且不

超过 60 mg/d，用药途径为口服，疗程为 14 d［34‑35］；目

前国内获批上市的天然 ACTH，低剂量方案为 2~
3 U/（kg·d）或20~30 U/d。

1 项系统评价与药物经济学研究纳入 9 项

RCT［36］，包括695例 IESS患儿，评估ACTH和泼尼松

龙的单药疗效，两药在第 14 天痉挛发作停止率方

面差异无统计学意义（RR=1.05，95%CI 0.86~1.27），

但 ACTH 在电临床反应方面优于泼尼松龙（RR=
1.46，95%CI 1.09~1.96）（证据等级 1a）。1 项 RCT
纳入 62 例 IESS 患儿［37］，比较高剂量与常规剂量泼

尼松龙的单药疗效，高剂量组痉挛发作停止率优于

低剂量组（58.1% 比 29.0%，P=0.0265）（证据等级

1c）。1项Meta分析纳入 19项RCT［38］，包括 1 279例

IESS患儿，评估不同激素治疗方案的单药效果，结

果显示 ACTH 低剂量与常规剂量在电临床反应方

面差异无统计学意义（RR=0.94，95%CI 0.60~1.47），

但低剂量 ACTH 在不良事件风险方面优于常规剂

量 ACTH（RR=1.71，95%CI 1.08~2.71）（证据等级

1a）。1 项系统评价研究纳入 5 项 RCT 和 9 项观察

性研究［39］，评估激素或氨己烯酸对 IESS 患儿的单

药疗效，结果显示氨己烯酸单药治疗效果低于激素

单药治疗（OR=0.37， 95%CI 0.20~0.67），但在结节

性硬化症相关 IESS患者中氨己烯酸疗效更佳（OR=
5.59， 95%CI 2.17~14.41）（证据等级1a）。

临床问题 9：新诊断单基因变异相关癫痫，如

何选择初始单药？

推荐意见 9：新诊断 KCNQ2 基因变异相关癫

痫，初始单药首选钠通道阻滞剂（证据等级 4，推荐

强度C）。

推荐意见 10：新诊断 PRRT2 基因变异相关癫

痫，初始单药首选钠通道阻滞剂（证据等级 3，推荐

强度B）。

推荐意见 11：新诊断 NR2F1 基因变异相关癫

痫，初始单药首选吡仑帕奈（证据等级 4，推荐强

度C）。

推荐意见 12：新 诊 断 SCN8A 或 SCN2A 或

SCN1A基因变异相关癫痫，初始单药选择需考虑变

异位点所致钠通道功能改变情况（证据等级 3，推
荐强度B）。

SCN8A 或 SCN2A 或 SCN1A 基因变异相关癫

痫，如钠通道功能改变明确，应按其具体功能改变

类型选择初始单药，功能获得型（gain‑of‑function， 
GOF）变异建议选择钠通道阻滞剂，功能丧失型

（loss‑of‑function， LOF）变异需避免使用钠通道阻

滞剂。如通道功能改变情况未明，需结合起病年龄

及临床特点选择。（1）SCN8A基因变异相关癫痫，<
1岁起病者大多携带GOF变异，初始单药可使用钠

通道阻滞剂并需密切观察疗效；≥1 岁起病者初始

单药可使用丙戊酸。（2）SCN2A 基因变异相关癫

痫，≤3月龄起病者大多携带GOF变异，初始单药可

使用钠通道阻滞剂；4月龄至 1岁起病者，初始单药

可使用钠通道阻滞剂，但需警惕发作加重并密切随

访；>1岁起病者大多携带 LOF变异，初始单药需避

免使用钠通道阻滞剂。（3）SCN1A基因变异相关癫

痫，>3 月龄起病且符合 Dravet 综合征者大多携带

LOF 变异，初始单药可选择丙戊酸，需避免使用钠

通道阻滞剂；≤3 月龄起病且伴明显发育落后者可

能携带GOF变异，初始单药可尝试钠通道阻滞剂，

但需警惕发作加重并密切随访。针对携带上述基

因变异的低龄患儿，治疗需权衡风险和获益，在获

得家属充分知情同意前提下，酌情进行个体化超说

明书用药。

KCNQ2 基因变异相关癫痫包括自限性新生

儿‑婴儿癫痫和发育性癫痫性脑病（developmental 
and epileptic encephalopathy， DEE）。1项系统评价

纳入 29 项回顾性研究［40］，包含 194 例 KCNQ2 基因

变异相关癫痫患儿（90 例自限性癫痫，104 例

DEE），结果显示，自限性癫痫组卡马西平单药治疗

有效率优于苯巴比妥（100% 比 37%）；DEE 组钠通

道阻滞剂总有效率为 53%，与丙戊酸、左乙拉西坦

差异无统计学意义（50%和 47%）（证据等级 4）。另

1 项 系 统 评 价 纳 入 52 项 研 究［41］，包 含 133 例

KCNQ2 基因相关自限性癫痫和 84 例 KCNQ2 基因

相关 DEE，KCNQ2 基因相关自限性癫痫中钠通道

阻滞剂（卡马西平、奥卡西平、拉莫三嗪和苯妥英）

治疗无发作率 90.5%，苯巴比妥 73.8%，丙戊酸

76.9%，差异无统计学意义；DEE 组中钠通道阻滞

剂、左乙拉西坦、丙戊酸和苯巴比妥治疗后无发作

率分别为 37.8%、33.3%、26.3%、8.6%，瑞替加滨（因

药物不良反应已于 2017 年全球撤市）无发作率

14.3%（证据等级4）。1篇病例报告显示 1例新生儿

起病KCNQ2基因变异相关DEE患儿加用拉考沙胺

后癫痫发作控制［42］（证据等级4）。

PRRT2基因变异相关癫痫多为 SeLIE。1项回

顾性队列研究纳入 52例PRRT2基因变异相关癫痫

患儿［43］，奥卡西平和卡马西平单药均达 100% 无发

作，丙戊酸有效率 84%，苯巴比妥 100%，左乙拉西



fmx_T3RoZXJNaXJyb3Jz

中华儿科杂志 2026 年10 月第 64 卷第 10 期　Chin J Pediatr, October 2026, Vol. 64, No. 10 · 1105 ·

坦仅 24% 有效（证据等级 3a）。1 项回顾性队列研

究纳入 39 例 PRRT2 基因变异相关癫痫患儿［44］，左

乙拉西坦单药无发作率 12.5%，其他抗癫痫药物

（丙戊酸、奥卡西平、托吡酯等）治疗者 95.7% 迅速

无发作，两组差异有统计学意义（P<0.001）（证据等

级 3a）。1项队列研究纳入 24例自限性婴儿癫痫患

者［28］，4例携带PRRT2基因致病性变异，其中2例接

受钠通道阻滞剂单药治疗（1例为拉考沙胺，1例为

奥卡西平）均完全控制发作，1 例丙戊酸单药治疗

有效，1例左乙拉西坦单药治疗无效（证据等级4）。

NR2F1基因变异相关癫痫以视力障碍、发育迟

缓、癫痫为典型三联征，常见表现为 IESS。病例系

列研究纳入 20例儿童起病的NR2F1基因变异相关

癫痫患者［45］，6例患儿接受吡仑帕奈治疗后全部达

到无发作，平均有效剂量 0.22 mg/（kg·d），中位无发

作时间14个月（证据等级4）。

SCN8A 基因变异相关癫痫包括 SeLIE、SCN8A
基因变异相关全面性癫痫伴神经发育障碍（起病年

龄偏大，平均 42 月龄）和早发型 DEE。1 项回顾性

队列研究纳入 50例 SCN8A基因变异相关癫痫患儿

（DEE 70%，SeLIE 12%）［46］，DEE表型患儿中钠通道

阻滞剂治疗效果良好，其中 7例应用奥卡西平单药

或联合其他钠通道阻滞剂实现完全无发作，SeLIE
表型患儿接受奥卡西平单药治疗后，均无发作（证

据等级 3a）。1 项回顾性队列研究纳入 392 例携带

SCN8A基因致病变异患者［47］，170例患者变异所致

通道功能改变明确，其中 136 例 GOF 变异者（多在

1岁以内起病）对钠通道阻滞剂反应优于非钠通道

阻滞剂（P<0.001），34例LOF变异者（多在 1岁以上

起病）对钠通道阻滞剂与非钠通道阻滞剂反应差异

无统计学意义（P=0.48）；在非钠离子通道阻滞剂相

关ASM中丙戊酸对 SCN8A基因相关癫痫有效率最

高，与变异位点功能改变无关（证据等级3a）。

SCN2A基因变异相关癫痫包括SeLNE、婴儿癫痫

伴游走性局灶性发作，早发型DEE和Dravet综合征等。

1项回顾性队列研究纳入72例SCN2A基因变异相关

癫痫患儿［48］，奥卡西平治疗后28.9%发作控制，丙戊

酸治疗后22.6%发作控制，钠通道阻滞剂治疗1岁以

上起病患儿后加重发作3例（证据等级3a）。回顾性

队列研究纳入71例SCN2A基因变异相关癫痫患者［49］，

其中早发型患儿（起病年龄<3月龄）使用钠通道阻滞

剂显著减少发作，而晚发型（≥3月龄起病）多无效且

有时诱发加重（证据等级3a）。1项病例系列研究纳

入5例SCN2A基因变异相关癫痫患儿［50］，GOF变异对

苯妥英反应适宜，奥卡西平和卡马西平反应中等（证

据等级4）。病例报告显示2例SCN2A基因变异相关

新生儿起病的药物难治性癫痫患儿在拉考沙胺治疗

后发作控制［51］（证据等级4）。

SCN1A 基因变异相关癫痫包括遗传性癫痫伴

热性惊厥附加症、Dravet 综合征、婴儿癫痫伴游走

性局灶性发作，致病性变异多为 LOF，需避免使用

钠通道阻滞剂。SCN1A 基因变异导致的早发型

DEE 大多为 GOF，一项回顾性队列研究纳入 35 例

SCN1A 基因变异相关癫痫患儿［52］，其中 16 例携带

GOF 变异（几乎都在 3 月龄内起病）并接受钠离子

通道阻滞剂（卡马西平、奥卡西平、苯妥英钠、拉莫

三嗪或拉考沙胺）治疗，81%的患儿发作减少，无加

重病例（证据等级3a）。

（二）新诊断儿童癫痫初始单药治疗总结

不同发作类型、综合征和单基因的儿童癫痫患

者初始单药治疗推荐见表 2［53‑54］。

四、用药注意事项

新诊断癫痫患儿在启动初始单药治疗前，有条

件者建议进行共患病评估，重点关注认知功能、情

绪行为、学习困难及睡眠障碍等维度。需注意保护

患儿神经发育和认知功能，同等情况下优先选择对

认知影响为中性或改善类药物如左乙拉西坦、拉莫

三嗪、拉考沙胺、布立西坦、吡仑帕奈等；合并肥胖

患儿使用丙戊酸需注意体重增加风险；婴幼儿患者

疑诊遗传代谢病时，使用丙戊酸需注意肝损伤或者

加重代谢风险，不建议作为首选单药治疗选择，需

加强监测；合并心律失常、心肌病时，使用拉考沙

胺、奥卡西平需注意加重心律失常风险，需加强监

测；合并精神行为异常患儿，需密切关注左乙拉西

坦、布立西坦、吡仑帕奈、氯巴占用药的精神行为变

化，其中青春期起病的特发性全面性癫痫患儿若存

在情绪障碍，应慎用左乙拉西坦、吡仑帕奈，正在服

用左乙拉西坦、吡仑帕奈者需监测情绪障碍并综合

分析与药物的关系；过敏体质或严重药物过敏史患

儿，使用拉莫三嗪需注意缓慢滴定，密切观察皮疹

等过敏反应；一代ASM如卡马西平、丙戊酸等可能

影响骨代谢，注意加强骨代谢指标的监测和随访。

使用氨己烯酸时，建议监测视网膜毒性和脑病。

五、局限性和展望

本指南聚焦新诊断儿童癫痫的ASM初始单药

治疗，由于定位所限，本指南未涉及以下问题：其

一，初始单药治疗失败的切换阈值，如单药治疗无

发作可维持时间、发作未控制需调整方案时间，此
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为临床核心痛点，目前证据尚不足以形成统一推

荐；其二，对疫苗接种与初始单药治疗的兼容性等

特殊临床问题，有待后续基于真实世界证据加以完

善；其三，免疫性、代谢性及结构性病因相关癫痫的

治疗应以病因学排查为前提。对于近年来国内新

上市的 ASM，因 RCT及长期安全性数据相对缺乏，

故未纳入指南推荐药物范畴。指南所引用的循证

证据中，部分研究人群并非全部为中国人群，需警

惕证据外推的局限性，此外，不同地区儿童癫痫病

因谱、共患病特征及医疗可及性亦不尽相同，均可

能限制证据的直接外推。因此，临床应用中需关注

上述因素，结合我国人群特征及患儿个体情况，审

慎评估循证证据在本地实践中的适用性。未来需

进一步开展针对我国儿童人群的高质量临床研究，

加强新上市药物的长期真实世界研究及多中心临

床试验，积累我国儿童专属的循证证据，优化个体

化治疗推荐。值得注意的是，目前癫痫治疗模式已

向抗癫痫发生与疾病修正治疗转变，此类治疗策略

需依托严谨的临床试验设计、前沿的分析技术，推

动临床研究转化，为儿童癫痫的精准化治疗提供更

多科学依据。

（王艺 何芳 彭镜 尹飞 姜玉武 执笔）
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（杨光路）；青海省妇女儿童医院（马小云）；山东大学齐鲁医院

（李保敏）；山西省儿童医院（武运红）；上海交通大学医学院附属

上海儿童医学中心（王纪文）；上海交通大学医学院附属新华医院

（李玲）；深圳市儿童医院（操德智 a）；首都医科大学附属北京儿童

医院（方方 a、熊晖）；首都医科大学附属北京儿童医院黑龙江医院

（王春雨）；首都医科大学附属首都儿童医学中心（张建昭）；四川大

学华西第二医院（甘靖）；苏州大学附属儿童医院（张利亚）；天津市

儿童医院（于晓莉）；西安交通大学第二附属医院（李丹）；西藏自治

区人民医院（赵蓉）；新疆维吾尔自治区人民医院（孙岩）；新乡医学

院第三附属医院（韩金芬）；云南省第一人民医院（汤春辉）；浙江大

学医学院附属儿童医院（江佩芳）；郑州大学第一附属医院

表2 不同发作类型、癫痫综合征及单基因相关儿童癫痫初始单药治疗推荐

类型

发作类型

综合征

单基因变异

局灶性发作

全面强直阵挛发作

失神发作

肌阵挛发作

自限性新生儿或婴儿癫痫

伴中央颞区棘波自限性癫痫

青少年肌阵挛癫痫

儿童或青少年失神癫痫

仅有全面强直阵挛发作的癫痫

非TSC婴儿癫痫性痉挛综合征

TSC相关婴儿癫痫性痉挛综合征

KCNQ2基因

PRRT2基因

NR2F1基因

SCN8A或SCN2A或SCN1A基因

首选单药

左乙拉西坦

丙戊酸

丙戊酸

左乙拉西坦，丙戊酸

钠通道阻滞剂（奥卡西平，卡马西平，
拉考沙胺）

奥卡西平，左乙拉西坦， 丙戊酸

左乙拉西坦， 丙戊酸

丙戊酸

丙戊酸

ACTH
氨己烯酸

钠通道阻滞剂（奥卡西平，卡马西平）

钠通道阻滞剂（奥卡西平，卡马西平，
拉考沙胺）

吡仑帕奈

根据变异位点所致钠通道功能改变
进行选择

其他一线药物

拉莫三嗪， 拉考沙胺，布立
西坦，奥卡西平，卡马西平

左乙拉西坦， 拉莫三嗪

拉莫三嗪

-
-

拉莫三嗪， 卡马西平

-
拉莫三嗪

左乙拉西坦， 拉莫三嗪

泼尼松龙

-
-
-

-
-

二线药物

吡仑帕奈（≥4岁）

左乙拉西坦

-
-

吡仑帕奈， 拉考沙胺

-
左乙拉西坦

-
-
-
-
-

-
-

注：TSC为结节性硬化症；ACTH为促皮质激素；对新诊断的女性儿童癫痫丙戊酸应用需进行分层管理，若为青春期前女童，符合特定综合

征诊断时，可作为首选抗癫痫发作药物，进入青春期后且症状稳定时，如有必要可酌情换药，如不符合以上特定综合征且存在其他治疗选择

时，不推荐丙戊酸作为首选初始抗癫痫发作药物； 对于<4岁或体重<20 kg儿童，吡仑帕奈起始剂量为 0.5 mg/d，每 2周加量 1次起始剂量，推荐

以最低有效剂量维持［53］，天然ACTH推荐使用剂量为 2~3 U/（kg·d）或20~30 U/d［54］，泼尼松龙推荐使用剂量为 4 mg/（kg·d），其余药物参照说明

书使用；-为无证据推荐
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（禚志红）；中国医科大学附属盛京医院（刘雪雁）；中南大学湘雅

医院（陈晨、何芳 a、彭镜 a、杨瑞 a、尹飞 a）；遵义医科大学附属医院

（田茂强）；a为核心专家

指南方法学组（按单位拼音排序）：兰州大学公共卫生学院（葛龙）；

兰州大学基础医学院 兰州大学健康数据科学研究院（陈耀龙）

指南秘书组（按单位和姓名拼音排序）：重庆医科大学附属儿童

医院（韩慰）；华中科技大学同济医学院附属武汉儿童医院

（马洁卉）；吉林大学第一医院（吴雪梅）；深圳市儿童医院（曾琦）；

首都医科大学附属北京儿童医院（田小娟）；中南大学湘雅医院

（王晓乐、熊娟、朱飒英）

利益冲突 所有作者声明无利益冲突
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