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Objective: This study aims to explore the perception of off-label use of medications and the provision of informed con-

sents from the general public’s perspective. Methods: The study subjects (n=291) were recruited from 7 cities in Korea

through a convenience sampling method. The self-administered questionnaire with 13 items was issued and collected.

The study subjects who have had a pharmaceutical job were excluded. Results: The total of 231 respondents was

included. Only 23% of respondents were familiar with the concept of off-label use of medications. Eighty five percent

of respondents (n=196) stated that the prescribers should explain the off-label use of a medication to their patients. The

preferred method for delivering the message was the oral explanation (n=122, 53%), followed by oral explanation plus

a pamphlet (n=94, 41%). The safety issue is the most concerned aspect regarding the off-label drug use, also effective-

ness and insurance coverage. The majority of respondents (n=217, 94%) agreed that the prescriber should get a con-

sent from patients before prescribing medications for off-label use. They preferred written consent to oral consent (140

vs. 77). Conclusion: This study demonstrated general publics are infrequently aware of off-label use of medications. It

is important to raise public awareness of the off-label use of medications and to openly discuss its pros and cons for

safe and effective drug therapy.

□ Key words - off-label drugs, informed consent, safety, risk management

의약품은 임상시험으로 효과와 안전성이 입증된 적응증과

용법을 우리나라의 식품의약품안전처와 같은 국가기관에서

허가하면 그 허가된 내용에 따라 환자에게 사용된다. 그러나,

실제 임상환경에서는 의약품을 관계당국이 허가한 범위를 벗

어나 사용하는 의약품의 허가외사용(구 허가초과사용, off-

label use)이 드물지 않게 발생하고 있다.1-7) 이는 임상시험에

서 대상질환 및 환자가 제한되는 한계, 윤리적 문제, 최신

연구자료가 즉시 반영되기 어려운 허가절차의 한계로 허가를

위한 적절한 과정을 거치지 못했지만 해당 의약품의 허가외

사용에 대한 과학적 근거가 충분하고 다른 치료대안이 없는

경우 환자의 편익을 최대화할 수 있다는 점에서 긍정적인

측면이 있다.8-11) 그러나, 의약품의 허가외사용에 대한 과학

적 근거를 판단하는 기준이 불명확하고 자의적일 수 있다는

우려도 공존한다.12) 무엇보다 의약품 허가외사용과 관련해서

는 신뢰할 수 있는 임상연구를 통해 확립된 과학적 근거가

절대적으로 부족하다는 한계가 뚜렷하다.5,13) 오히려 의약품

의 허가외사용이 부작용 증가의 연관성을 제기하는 연구가

속속 보고되고 있어 우려의 목소리에 힘이 실리고 있는 형

편이다.14-17) 의약품 부작용의 증가는 그 자체로도 주의가 필

요한 사안일 뿐만 아니라 불필요한 의료비용 상승으로 인한

보험재정 부담 증가 가능성을 시사하는 측면도 있다. 그럼에

도 불구하고 이미 시판된 의약품의 시장 확대를 목적으로

하는 제약사의 허가 외 적응증에 대한 마케팅과 관련된 정

황 또한 무시하기 어려운 수준이다.18-20) 

이에 따라 선진국에서는 보다 안전하고 유효한 의약품 사
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용을 위해 의약품의 허가외사용에 대한 관리방안을 확립하고

과학적 근거를 마련하기 위한 노력하고 있다.21) 뿐만 아니라

약품의 허가외사용에서도 환자의 자기결정권 존중에 대한 논

의가 활발히 이루어져 충분한 정보제공을 바탕으로 한 환자

동의(informed consent), 의사 환자 간 의사결정의 공유

(shared decision-making)에 대한 사회적 요구가 증대하고 있

다.20-24) 그러나 허가외사용 약품에 대한 정보제공의 정도와

범위가 어떠해야 하는지, 환자의 동의 필요성 유무에 대해서

는 견해가 엇갈린다.24,25) 현재와 같은 소비자 중심, 환자 중

심 보건의료가 폭넓게 받아들여지는 사회 환경에서는 의약품

사용과 같은 주요 사안에 대해 환자에게 정보를 제공하거나

동의를 구하는 일이 필요하다는 의견이 보다 폭넓게 받아들

여지고 있다. 그럼에도 불구하고 허가외사용이 치료에 꼭 필

요한 환자조차 허가외사용에 대한 정보를 접하고 막연한 두

려움으로 치료를 포기하게 만드는 것이 합리적인가에 대한

논쟁은 주목해볼 가치가 있다. 

우리나라 의약품 당국은 허가외사용 의약품을 합리적으로

규제하기 위해 다양한 방안을 모색하고 있다.
21)

 이중 허가 외

적응증 사용 후 효과 및 부작용평가에 대한 논의에 비하여

환자에 대한 정보의 제공과 동의 필요성에 대한 논의는 다른

규제부문에 비해 관련 연구가 부족한 실정이다. 제공해야 하

는 정보의 범위와 형식을 결정하는데 기초자료로 활용하기

위해 우리나라 일반인이 의약품의 허가외사용에 대해 어떤

인식을 가지고 있는지에 대한 탐구할 필요성이 크다. 따라서,

본 연구는 첫째, 우리나라 대중의 의약품 허가외사용에 대한

인지 정도를 파악하고 둘째, 의약품 허가외사용 시 정보제공

과 관련된 이들의 의견을 조사하는 것을 목적으로 하였다.

연구 방법

본 연구의 목적을 달성하기 위해 일반인을 대상으로 설문조

사를 실시하고자 자기기입식 설문지를 개발하였다(부록 1). 설

문지는 연구주제 관련 7문항, 기본정보 관련 6문항, 총13문항

으로 구성되었다. 연구주제 관련 7문항은 1) 의약품 허가외사

용의 인지 여부, 2) 의약품 허가외사용에 대해 설명을 들은 경

험 여부, 3) 의약품 허가외사용에 대한 의료인의 설명 의무에

대한 의견, 4) 의약품 허가외사용 정보를 제공받을 때 선호하

는 방법, 5) 환자동의 필요 여부, 6) 의약품 허가외사용에 대한

우려 사항, 7) 의약품 허가외사용에 대한 관리주체 등으로 구

성되었다. 응답자 기본정보 관련 6문항은 성별, 나이, 교육 정

도, 의료기관 이용 정도, 미성년 자녀의 유무 등이었다.

설문의 대상은 의약품과 관련된 직업을 가진 적이 없는 만

18세 이상의 성인으로 한정하여 편의표본추출방법에 의하여

선정하였다. 의약품과 관련된 직업은 의사, 약사, 간호사, 제

약회사 종사자, 관련 행정가 및 학술연구자로 정의하였다. 자

료의 수집은 2012년 9월 중순부터 10월 중순까지 서울, 성남,

수원, 대전, 청주, 세종, 대구에서 한달 간 진행되었다. 설문

참여 전 모든 응답자는 설문의 목적과 내용에 대해 설명을

들은 후 자발적 의사로 동의한 경우에만 연구에 참여하도록

하였다. 수집한 자료는 기술분석을 실시하였고, 응답자 특성

그룹별 비교를 위해 chi-squared test와 Fisher’s exact test를

실시하였다. 자료는 Microsoft Excel을 사용하여 정리하였고,

모든 통계분석은 SAS 9.2 ver.을 사용하여 실시하였다. 

연구 결과

응답자 특성

설문참여 의사를 밝힌 일반인 291명 중 제외기준(의약품과

관련된 직업에 종사)에 속한 60명을 제외한 231명이 최종적

으로 설문에 참여하였다(Table 1). 연구참여자는 여성(72%),

30대~50대(23~36%), 대학교 이상 학력(72%)의 특성을 가진

응답자가 다수를 차지했다. 최근 1년간 의사를 방문한 경험

은 2~5회인 경우가 114명(49%)이었다. 응답자의 절반이 허

가 범위를 벗어난 의약품사용이 빈번한 15세 미만의 소아

및 청소년 자녀가 있었다.

일반인의 의약품의 허가외사용 인지여부

의약품을 허가범위를 벗어나 사용하고 있는 사실에 대해

모르고 있는 응답자가 178명(77%)로 전체의 2/3 이상을 차

Table 1. Characteristics of participants.

Variables n (%)

Overall 231 (100)

Sex*
Men  64 (27.8)

Women 166 (72.2)

Age

18-29 18 (7.8)

30-39  58 (25.1)

40-49  82 (35.5)

50-59  52 (22.5)

60-69 14 (6.1)

70 or older  7 (3.0)

Education**

Middle school or below  6 (2.6)

High school  57 (25.0)

College or higher 163 (71.5)

Other  2 (0.9)

Physician visits 
within the recent 1 

year period

0~1 time per year  45 (19.5)

2~5 times per year 114 (49.4)

≥ once per two months  40 (17.3)

≥ once per month  32 (13.9)

Having kid(s) 
younger than 15 

years old#

Yes 114 (49.8)

No 115 (50.2)

* missing=1; **missing=3; #missing=2
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지하였고 53명(23%)만이 의약품의 허가외사용에 대해 인지

하고 있었다. 조사에 포함된 응답자의 특성에 따른 인지여부

의 차이는 확인할 수 없었다(Table 2). 의약품의 허가외사용

에 대해 인지하고 있는 경우 의료진으로부터 이에 대한 설

명을 들은 경험이 있었던 응답자의 비율이 통계적으로 유의

하게 높았다(p<0.001).

일반인의 허가외사용 의약품 정보에 대한 수요

Table 3은 허가외의약품 사용 시 의사가 관련 정보를 제공

해야 되는 상황과 환자동의 방법에 대한 응답결과를 교차표

로 제시한 것이다. 응답자의 85%인 196명은 의료진이 의약

품을 허가범위를 벗어나 사용할 필요가 있을 때 환자에게

이를 설명해야 한다고 답하였다. ‘반드시 설명’해야 하는 것

으로 응답한 경우가 117명(51%)로 ‘중요한 부작용이 있을

경우에 설명’해야 한다는 응답(79명, 34%)보다 상당한 정도

로 더 많았다. 단, ‘반드시 설명’과 ‘중요한 부작용이 있을

경우 설명’을 모두 선택한 응답자가 16명(7%)는 ‘반드시 설

명’해야 한다는 의견으로 재분류하였다. ‘설명 없이 의료진이

결정해도 된다’고 응답한 경우가 9명(4%), ‘잘모르겠다’고

답한 경우가 1명(0.4%) 있었다. 응답자의 11%에 이르는 25

명에서 결측치가 관찰되었다. 응답자들이 선호하는 동의방법

은 ‘서면동의’가 140명(61%)으로 가장 높았으며, ‘구두동의’

는 서면동의의 절반가량인 77명(33%) 수준으로 나타났다.

동의 절차가 필요 없다고 응답한 경우가 2명에서 관찰되었

고 이 중 1명은 주요 부작용이 예상되는 상황에 대한 설명

은 필요하지만 동의는 필요 없다고 답한 경우였다(미응답자

12명, 5%).

응답자들이 선호하는 설명방법은 구두설명 122명(53%), 설

명과 안내문 94명(41%)이었다. 안내문 배포로 충분하다고 응

답한 경우는 7명(3%)이었으며 미응답자가 8명(3%) 있었다. 

허가외의약품 사용에 대한 일반인의 우려사항과 관리주체

허가초과 의약품 사용과 관련하여 응답자들이 가장 우려하

Table 2. Recognition of off-label drug use by participant
characteristics.

Variables
Known
n (%)

Unknown
n (%)

p-value

Overall  53 (22.9) 178 (77.1) -

Sex*
Men  15 (28.3)  38 (71.7)

0.930
Women  49 (27.7) 128 (72.3)

Age

18-29  4 (22.2)  14 (77.8)

0.872

30-39  12 (20.7)  46 (79.3)

40-49  19 (23.2)  63 (76.8)

50-59  12 (23.1)  40 (76.9)

60-69  3 (21.4)  11 (78.6)

70 or older  3 (42.9)  4 (57.1)

Educa-
tion**

Middle school or below  1 (16.7)  5 (83.3)

0.692
High school  14 (24.6)  43 (75.4)

College or higher  36 (22.1) 127 (77.9)

Other  1 (50.0)  2 (50.0)

Physician 
visits 

within the 
recent 1 

year period

0~1 time per year  9 (20.0)  36 (80.0)

0.304
2~5 times per year  22 (19.3)  92 (80.7)

≥ once per two months  13 (32.5)  27 (67.5)

≥ once per month  9 (28.1)  23 (71.9)

Having 
kid(s) 

younger 
than 15 

years old
#

Yes  25 (21.9)  28 (24.4)

0.664
No  89 (78.1)  87 (75.7)

Having 
been 

explained 
about off-

label use of 
medicines

Yes  30 (56.6)  23 (43.4)

<0.001
No  23 (12.9) 155 (87.1)

* missing=1; **missing=3; #missing=2 (excluded in the analysis)

Table 3. Preference to the method of giving consent for the off-label drug use.

Method of giving consent
Degree of being informed

Verbal 
consent

Written 
consent

No
consent

Missing 
data

Overall

Should be informed prior to drug therapy and make a 
shared-decision

39  76 2
117

(51%)

Should be informed only if a serious adverse reaction is 
expected

27  50 1 1
 79

(34%)

Entrust physicians who can initiate drug therapy without 
consent

 1  2 6
 9

(4%)

Have no idea  1
 1

(0.4%)

Missing data 10  11 1 3
 25

(11%)

Overall
77 

(33%)
140 

(61%)
2 

(0.9%)
12 

(5.2%)
231 

(100%)
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는 사항은 부작용(86%)이었으며, 약효(59%), 약값의 보험적용

여부(34%)의 순으로 나타났다(Fig. 1). 과반수 이상인 142명

(62%)이 두 개 이상의 항목을 우려사항으로 꼽았으며, 이 중

55명은 부작용, 약효, 약값의 보험적용 여부를 모두 우려사항

으로 응답하였다(Fig. 1). 대부분 응답자들은 정부기관(예:식품

의약품안전처)과 의료진이 함께 허가초과의약품사용을 안전하

게 관리해 줄 것을 기대하였다(Fig. 2). 또한 제약회사의 역할

을 요구하는 응답자도 상당수(41명, 18%) 존재하였다. 

고 찰

본 연구를 통해 우리나라 일반인 설문응답자의 77%가 허

가 외 의약품 사용에 대해 정확하게 인지하지 못하고 있음

이 확인되었다. 이는 부모를 대상으로 자녀에서의 의약품 허

가외사용에 대한 인지여부를 탐구한 선행연구에서 나타난 북

아일랜드 86%26)보다는 낮았지만 인도 70%,27) 독일 70%28)

등 보다 높은 수준이었다. 또한, 본 연구는 우리나라 소비자

도 허가외의약품 사용 시 의료인의 설명의무를 당연한 것으

로 요구하는 비율이 응답자의 85%에 달해 매우 높은 것을

확인하였다. 특히, 95%에 이르는 대부분의 응답자가 의약품

의 허가외사용에 환자의 동의가 필요한 것으로 생각하였고,

동의의 형태로는 61%가 서면동의를 선호하는 것으로 나타나

33%의 구두동의보다 2배 가량 높았다. 

본 연구의 결과는 우리나라에서도 효율적이고 안전한 약품

사용을 위해 허가외사용 의약품의 필요성과 위험성에 대한

대국민 홍보 또는 교육이 시급하며, 의약품을 허가 외로 사

용하는 경우 보건의료인의 설명의무를 강조할 필요성이 높음

을 시사하는 것이라 할 수 있다. 더불어 대부분의 설문응답

자가 직접적으로 환자동의의 필요성을 제기하였고, 이들이

의약품의 허가외사용과 관련해서 가장 크게 염려하는 부분이

안전성과 유효성인 점을 볼 때 허가외사용 의약품에 대한

환자의 동의는 선택이 아니라 필수로 인식되어야 할 것이다.

따라서, 향후 우리 사회의 관련 논의가 동의 여부에 대한 논

란을 벗어나 구체적 동의 방법이나 기준에 대한 건설적 논

의로 발전하길 기원한다. 

허가외의약품 사용에 대한 환자대상 정보제공에 대한 해외

주요국의 현황을 살펴보면, 미국, 영국 등은 임상적 판단에

대해 처방자의 자율적 관리에 맡기는 전통을 고수하는 상황

이기는 하지만, 허가외의약품 사용과 관련된 보건의료인의

설명의무를 명시적으로 강조하는 사회분위기가 조성되고 있

다.21) 호주는 허가외의약품 사용과 관련해서 처방자가 기관

내 지침을 통해 환자동의 필요여부를 일관성 있게 판단할

수 있도록 하는 등 가장 적극적으로 대처하고 있어 우리 사

회에 시사하는 바가 컸다.21) 허가외의약품 사용에 있어 보건

의료인이 환자에게 설명해야 되는 내용에 대해서는 허가외사

용에 있어 환자가 최선의 정보를 바탕으로 동의의사를 표시

할 것(informed consent)과 보건의료인과 환자간의 의사결정

공유(shared decision-making)의 필요성을 주장한 Wilkes와 Johns

의 최근 논문20)을 참조할 만 하다. 이들은 처방자는 환자에게

허가 외로 사용할 약품의 특성(nature of an intervention), 약품을

해당 질병에 사용하는 데 있어서의 이익과 위험(pros and cons

of intervention), 약품의 대안(alternatives to intervention), 대안의

이익과 위험(pros and cons of alternatives)에 대해 반드시 설명

해 주어야 한다고 제시하고 있다.

본 연구는 우리나라에서 허가외사용 의약품 정보에 대한

일반인의 수요를 조사한 최초의 연구로써 현재 보건의료서비

스 수요자의 허가외의약품 사용 정보에 대한 높은 욕구와

이를 제대로 충족시키지 못하고 있는 현실을 최초로 명확히

밝힌 데 그 의의가 있다. 그러나 본 연구는 우리나라 일반인

들의 허가외의약품 사용과 관련한 인지도에 대한 사전정보가

전무하여 자기기입식 설문지를 사용함으로써 몇몇 문항에서

예상보다 높은 결측치를 보이는 결과를 초래하였다. 다만,

결측치의 규모가 결과에 영향을 미칠 규모는 아닌 것으로

판단된다. 향후 일반인을 대상으로 한 관련 연구에서는 보다

양질의 자료를 확보하기 위해 면대면 조사를 실시할 필요가

있음을 밝힌다. 또한, 우리나라는 임상현장에서 허가외사용

의약품의 사용빈도와 이러한 약품 사용에 대해 환자설명이

얼마나 이루어지고 있는지에 대한 연구가 거의 없어 연구의

필요성이 큰 분야로 사료된다.

Fig. 1. Concerns of participants regarding the off-label drug

use.

missing=3

Fig. 2. Organizations who should involve in the regulation of

off-label drug use.

missing=1
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설문참여 동의

본 설문내용에는 귀하의 성함이나 주민등록번호가 포함되지 않습니다.  또한, 응답하신 내용은 연구 또는 학술적인 목적으로만 사용

됩니다.

설문참여에 동의하시면 아래 네모칸에 체크해 주십시오.    □

※ 아래 박스의 내용을 읽으신 후 질문에 답해 주시면 감사하겠습니다.

의약품은 식품의약품안전청(식약청)의 엄격한 관리에 따라 판매허가를 받아야 의사에 의해 처방되거나 약국 등에서 판매될 수 있음. 

의약품의 허가사항이란 대체로 약품설명서에 나와 있는 내용을 말함. 판매허가 시에 어떤 질환에, 어떤 방법(먹는 약, 주사약, 바르는

약 등)으로, 어떤 용량으로 사용될 수 있는지, 어떤 연령의 환자가 사용할 수 있는지 규정한 내용을 말함. 의사는 치료에 꼭 필요한 경

우 허가사항에 없는 내용으로도 처방할 수 있음.

의약품을 허가사항에 없는 내용으로 처방하는 예: 

① 우울증치료제로 허가를 받았지만, 비만치료 목적으로 사용.

② 눈에 바르는 약을 귀에 바르는 약으로 사용.

③ 성인에게 허가된 약을 소아에게 사용.

④ 1회 1정을 1회 3정으로 많은 양을 사용.

1) 귀하께서는 의약품을 허가사항에 없는 내용으로도 사용할 수 있다는 것을 알고 계셨습니까?

□ 1. 알았다.                          □ 2. 몰랐다. 

2) 귀하께서는 의사/간호사나 약사로부터 허가사항에 없지만 귀하 또는 가족의 치료에 꼭 필요하여 의약품을 처방(조제)한다는 사

실을 설명 들은 경험이 있으십니까?

□ 1. 있다.                             □ 2. 없다.

3) 귀하께서는 귀하 또는 가족의 치료에 허가사항에 없는 내용으로 의약품이 처방되었다면 이런 사실에 대해 

□ 1. 반드시 설명을 듣고 의약품을 사용할 것인지를 의사와 함께 결정해야 한다고 생각한다. → 4번 문항에서 계속

□ 2. 중요한 부작용이 있을 수 있는 경우 설명을 듣고 의약품을 사용할 것인지를 의사와 함께 결정해야 한다고 생각한다. 

→ 4번 문항에서 계속

□ 3. 설명이 없이 의료진의 결정에 맡겨도 된다고 생각한다. → 6번 문항에서 계속

□ 4. 모르겠다. → 6번 문항에서 계속

4) 귀하께서 선호하시는 정보제공 방법은 무엇입니까?

□ 1. 의료진이 말로 설명

□ 2. 안내문 배포

□ 3. 설명과 안내문

5) 귀하께서는 환자에게 동의를 구하는 방법이 다음 중 무엇이어야 한다고 생각하십니까?

□ 1. 구두 동의 (환자가 동의 의사를 말로 표시함)

□ 2. 서면 동의 (환자가 동의 의사를 서류에 서명 등으로 표시함)

□ 3. 필요 없음

6) 귀하께서는 의약품을 허가사항에 없는 내용으로 사용하는 것과 관련하여 걱정되시는 바가 있으신지요? (모두 고르세요.)

□ 1. 걱정되지 않음 

□ 2. 부작용

□ 3. 약값의 보험적용 여부 

□ 4. 약의 효과

□ 5. 기타(                      )

7) 귀하께서는 허가사항에 없는 내용으로 사용되는 의약품에 대한 관리를 다음 중 누가 해야 한다고 생각하십니까?  (모두 고르세요.)

□ 1. 의료진 (또는 의료단체)

□ 2. 정부기관 (식약청)

□ 3. 제약회사

□ 4. 환자 단체 (환우회)

□ 5. 기타 (                     )
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※ 이하는 귀하에 대한 질문입니다.

8) 성별:           □ 1. 남                                             □ 2. 여 

9) 나이(만):      □ 1. 18-29세            □ 2. 30-39세           □ 3. 40-49세 

                    □ 4. 50-59세            □ 5. 60-69세           □ 6. 70세 이상

10) 교육:

□ 1. 중학교 이하       □ 2. 고등학교         □ 3. 대학교 이상          □ 4. 기타

11) 의약품과 관련된 직업을 가지고 계십니까? (퇴직자의 경우 퇴직 전 직업):

※의료와 관련된 직업: 의사, 약사, 간호사, 제약회사, 관련 행정가 및 학술연구자

□ 1. 예                                □ 2. 아니오

12)  지난 1년 동안 의사 방문 횟수:

□ 1.  0~1회

□ 2.  2~5회

□ 3.  2개월에 한 번

□ 4.  한 달에 한 번 이상

13) 0~15세의 자녀가 있으십니까?

□ 1. 있다                              □ 2. 없다

-  설문에 참여해 주셔서 감사합니다. -


