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摘 要 目的：为我国公共决策视野下评估及应用药品临床综合价值进行科学决策提供依据。方法：结合相关文件和文献、其他

国家或地区药品临床综合价值指标，确定我国药品临床综合价值评价的核心指标，对各指标概念及评价方法进行梳理和分析，并

提出相关建议。结果与结论：笔者建议我国药品临床综合价值评价的核心指标为安全性与有效性、经济性与可支付性、可及性与

公平性、依从性、适宜性。其中安全性、有效性、经济性、可支付性和依从性的概念界定清晰，评价方法系统，数据来源充分，研究设

计国际间存在共识。可及性尚未有统一定义，包含可获得性、可供应性、可利用性、可负担性和用药及时性。公平性概念界定清

晰，评价方法系统，但数据来源不够充分。适宜性通过药品适宜性指数进行评价但缺乏清晰的概念界定。以有效性为例，有效性

包括中间指标、结果指标和生命质量指标，常采用流行病学研究、系统评价与专家共识确认。笔者建议在选取或制订药品临床综

合价值指标时尽可能采用真实世界的研究数据，借助多准则决策分析，由专业评估机构提供技术支持，配合专家和研究人员对上

述指标赋权，形成不同公共决策部门对于一项药品的临床综合价值判断，从而决定是否采购、临床使用和纳入医保。
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整应对策略，适当改变原有工作模式，在有限的条件下，

做好药学服务，以便在提高全院医疗救治能力的过程中

发挥重要作用。
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我国药品价值评价工作开始于2005年前后，以基于

价值的药品定价研究、药物的临床价值、上市后药品价

值研究为主[1]。2018年，国家卫生健康委员会药政司出

台《国家药品临床综合评价总体工作方案》[2]（以下简称

《方案》），明确提出“建立以基本药物为重点的临床综合

评价体系”。2019年4月，国家卫生健康委员会发布《国

家卫生健康委关于开展药品使用监测和临床综合评价

工作的通知》[3]，提出：“要以药品临床价值为导向，推动

有关证据用于国家基本药物目录、鼓励仿制药品目录、

鼓励研发申报儿童药品清单的遴选和动态调整，提高合

理用药水平”。然而在公共资金支付能力有限的情况

下，对于国家卫生健康委员会、国家医疗保障局、省市级

卫生行政部门、各级医疗卫生机构等公共决策部门如何

界定、测量药品临床综合价值以及根据评价结果进行决

策，仍是一个需要综合不同利益相关方意见的过程。因

此，笔者在本文中系统梳理药品临床综合价值的评价指

标、测量与评价方法，为我国公共决策视野下评估及应

用药品临床综合价值进行科学决策提供依据。

1 概念界定

“价值”是一个复杂的概念[4]，随卫生经济学家对其

认知的不断提升而发生演变。卫生经济学家在微观经

济学的基础上将“价值”定义为个人（或代表个人行使权

利的支付方）为了获得卫生服务或健康产品，愿意付出

的代价（Willingness-to-pay）[5]。

2018年，国际药物经济学与结果研究组织（Interna-

tional Society for Pharmacoeconomics and Outcomes Re-

search，ISPOR）的特别工作组（Special task force，STF）从

经济学角度对“价值”进行定义：“总价值”是一个人愿意

为获得经济利益或接受某种干预措施而付出的代价。

“净价值”是从中减去为获得这项“总价值”而产生的机

会成本，即价值是消费者为了避免失去服务或商品而意

愿支付的代价[6]。

2019年，胡善联[7]提出：“‘价值’是指在医疗卫生服

务过程中投入的成本与获得的健康结果的比值。对患

者而言，短期治疗费用的投入可以立即看到治疗的效

果，如症状改善、病情好转、痊愈、生活质量改善抑或死

亡。有的疾病或健康可能需要全生命周期的投入”。

Neumann PJ等[8]提到，面对不断抬升的药品价格，转

向基于价值的以药品为代表的治疗方案的评估框架是一

项积极的举措。价值评价可以激励企业开发和生产更多

人们想要的能够改善健康的产品。目前 70％的药品临床

价值框架源自欧洲和美国，并集中在以肿瘤为代表的治

疗领域[9-10]。国际机构的药品临床综合价值指标见表1。

《国家卫生健康委关于开展药品使用监测和临床综

合评价工作的通知》中提到药品临床价值评价需要考虑

安全性、有效性、经济性等指标[3]。《“健康中国2030”规划

纲要》中的“共建共享，全民健康”[11]提示，临床综合价值

的评价中需要关注药品的可及性、公平性和适宜性。结

合国际公认指标及我国政策要求，笔者建议临床综合价

值评价核心指标为安全性与有效性、经济性与可支付

性、可及性与公平性、依从性、适宜性。

2 评价指标与方法

2.1 安全性与有效性

安全性（Safety）和有效性（Efficacy）是选择某种药

ABSTRACT OBJECTIVE： To provide reference for scientific decision-making of evaluation and application of clinical

comprehensive value of drugs from the perspective of the public decision-making in China. METHODS：Based on relevant

documents and literatures，drug clinical comprehensive value in other countries and areas，the core indicators of drug clinical

comprehensive value evaluation in China were confirmed. The concept and evaluation methods of each indicator were evaluated，

and relevant suggestions were put forward. RESULTS & CONCLUSIONS：It’s suggested that the core indicators of China’s drug

clinical comprehensive value evaluation are safety and efficacy，economy and affordability，accessibility and fairness adherence，

suitability. The concepts of safety，efficacy，economy，affordability and adherence indexes are clearly defined，evaluation methods

are systematic，data sources are sufficient，and international consensus exists in research design. There is no uniform definition of

accessibility which composed of availability，deliverability，availability，affordability and timeliness. The concept of equity is

clearly defined and the evaluation method is systematic，but the data source is insufficient. Appropriateness is evaluated by drug

suitability index but there is no clear definition. Taking efficacy as an example，efficacy includes intermediate indicators，outcome

indicators and quality of life indicators，which are often confirmed by epidemiological research，systematic evaluation and expert

consensus. It’s suggested that the Real World Study data should be used as much as possible when selecting or formulating the

clinical comprehensive value indicators of drugs. With the help of multi-criteria decision-making analysis，technical support should

be provided by professional evaluation institutions，and with the support of experts and researchers，the above indicators should be

empowered to form the clinical comprehensive value judgment of a drug by different public decision-making departments，so as to

decide whether to purchase，use clinically，or incorporate medical insurance reimbursement.

KEYWORDS Perspective of the public decision-making； Drug clinical comprehensive value； Measurement；Assessment；

Decision-making
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品的首要考虑因素。安全性代表了各利益相关方对药

品风险可接受程度的价值判断[12]。安全性指标通常以

健康效果指标以外的在服用药品的患者中发生的健康

危害事件数来描述。安全性信息包括药品的上市前及

上市后安全性信息两部分。药品上市前安全性信息来

源于药品说明书；上市前临床研究以及接受治疗的人数

证据来自企业资料或文献；上市后出现的不良事件及不

良反应、与同类药物的安全性比较等信息来自PubMed、

中国知网和万方数据库等国内外数据库文献，以及美国

FDA、我国国家药品监督管理局（National Medical Prod-

ucts Administration，NMPA）网站和药源性疾病信息网

等[13]。

有效性根据实施环境和结果的不同可以分为功效

和效果，包括中间指标、结果指标和生命质量指标。中

间指标一般指实验室或仪器检查的结果，可以直接、快

速地反映药品的效果，但中间指标的改善并不等于患者

健康结果的好转。结果指标能直接反映患者的健康结

局，如心血管事件发生率、5年生存率等，又可以根据观

察时间的长短分为长期结果指标（如发病率、死亡率、期

望寿命等）和短期结果指标（如评价某种疾病的干预措

施时，该病并发症的绝对风险降低率、相对风险降低率、

相对危险度等）。生命质量指标是对个体或群体所感受

到躯体、心理、社会各方面良好适应状态的综合测量

指标。

有效性评价需要确定临床终点，认为人群的平均反

应比个体反应更重要，强调反应变量分布位置的变化；

安全性评价不需要事先制定临床终点，更加关注个体的

异常值，重视极端值的分布。

安全性和有效性的评价往往同时进行，常采用以下

方法：（1）流行病学研究，例如对照试验、队列研究和病

例对照研究等[14]。（2）系统评价，即通过系统、全面地收

集全世界所有已发表和未发表的临床研究文献，筛选出

符合质量标准的文献，得出综合可靠的结论[15]。（3）专家

共识[16]。

2.2 经济性与可支付性

经济性（Economy）指备选方案之间的成本和产出

的比较[17]。公共决策视野下应从全社会角度考虑药品

的全成本即药品使用过程中所消耗的所有资源的货币

价值。除了患者角度发生的或医疗机构提供服务过程

中涉及的药品、检查、化验、诊疗、护理费用等直接医疗

成本，还包括患者为使用药品或接受治疗方案所增加的

非直接医疗成本（如交通、特殊营养费用等），以及患者

在接受治疗过程中产生的间接成本[如因休工休学所造

成的劳动生产率（Productivity）损失]。经济学评价常用

产出指标可分为效果（Effectiveness）、效用（Utility）和效

益（Benefits）。与疾病相关的自然客观指标，如理化指

标（Physicochemical indicators）、临床疗效指标（Clinical

indicators）、生命年（Life years）都可作为效果指标。结

合QoL考察的健康指标就是经济性评价的效用指标，常

见的如 QALYs 或失能调整生命年（Disability-adjusted

life）。通过特定的经济学方法将结果转换为货币价值

就是经济性评价的效益指标。经济性评价注重药品的

效果，最常采用效果指标来测量药品使用所产生的结

果，主要以成本-效果分析（Cost-effectiveness analysis，

CEA）为评价方法。证据大多来自临床评估结果，并对

其进行适当的解释，如相关性和潜在偏差的评估，然后

进行适当综合[17]。

可支付性（Affordability）反映了付费方或整个社会

是否有能力和意愿维持药物或其他服务，一般采用预算

影响分析（Budget impact analysis，BIA），评价当某种药

品或医疗技术进入市场以后，会对其他药品的市场占有

率和费用造成多大的影响，公共决策部门预计需要提

表1 国际机构的药品临床综合价值指标

Tab 1 Indicators of drug clinical comprehensive value from international agencies

国家/地区
欧洲

美国

开发者
欧洲肿瘤内科学会（European Society for Medical Oncology，
ESMO）[5]

美国医学研究所（The Institute of Medicine，IOM）[5]

美国临床肿瘤学会（American Society of Clinical Oncology，
ASCO）[5]

美国国家综合癌症网络（National Comprehensive Cancer
Networ，NCCN）[5]

Darius N等[10]

指标
·总生存期（Overall survival，OS）和生活质量（Quality of life，QoL）
·无病生存期（Disease free survival，DFS）、无复发生存期（Recurrence-free survival，RFS）、无事件生存期（Event-free survival，EFS）、无远处转移生存
期（Distant disease free survival，DDFS）、无复发时间（Time to recurrence，TTR）可作为OS和QoL 2项指标的替代指标

·安全性、有效性、以患者为中心（Patient centeredness）、及时性（Timeliness）、效率性（Efficiency）和公平性
·毒性（安全性）、临床受益（Clinical benefit，也即有效性）和成本（效率性）

·E——治疗药物或方案的有效性（Efficacy of regimen/agent）
·S——治疗药物或方案的安全性（Safety of regimen/agent）
·Q——证据的质量（Quality of evidence）
·C——证据的一致性（Consistency of evidence）
·A——治疗药物或方案的可支付性（Affordability of regimen/agent）

·核心指标包括净成本（Net costs）和质量调整生命年（Quality-adjusted life years，QALYs）
·常见但纳入情况不一致的指标包括生产率（Productivity）和依从性
·通常没有被纳入的新价值指标包括健康结果的不确定性、担心被传染的恐惧（传染风险）、保险价值（Insurance value）、疾病的严重程度、希望的
价值（Value of hope）、实物期权价值（Real option value）、公平性以及科技的溢出效应（Scientific spillovers）
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供多少额外的资金才能支付得起这项新药品或新医疗

技术[18]。CEA联合BIA的证据，也是目前我国药品在医

保准入评审时主要依据的经济证据。此外，还可以采用

以下方法：（1）扩展成本-效果分析（Extended cost-effec-

tiveness analysis，ECEA），即在 CEA 的基础上扩充了传

统CEA衡量健康效果的指标，从健康收益、财务风险保

护和社会成本 3个维度描述医疗干预手段和政策的价

值。ECEA 可以帮助不同利益相关方收集信息进行评

估，保证了收益和支出之间的公平分配，也反映了扩大不

公平分配所造成的损失[19]。（2）增广成本-效果分析（Aug-

mented cost-effectiveness analysis，ACEA），即在 ECEA

的基础上，又添加了更多测量价值的指标，如实物风险

保护的价值、科技的溢出效应、因新诊断引起的健康结

果不确定性降低的价值、期权价值等[19]。

2.3 可及性与公平性

药品的可及性（Accessibility）反映了系统促进药品

从物质状态转化为健康价值的过程，目前尚未有统一定

义。可及性常用的评价指标有可获得性（Availability）、

可供应性、可利用性、可负担性（Affordability）和用药及

时性[20]。其中，药品的可获得性用于界定患者获得药品

潜在机会的大小。系统反应性从时间维度来间接反映

医药卫生系统的可供应性。可利用性代表患者能有效

使用获得药品的程度。可负担性从经济维度评价患者

用药的经济负担的程度。

公平性（Equity）是指人们希望在富人和穷人群体之

间，或者在健康和生病的群体之间取得更平等的结

果 [10]。常用评价方法如下：（1）公平性影响分析（Equity

impact analysis），即选取与公平相关的变量，如社会经济

地位、种族、位置、性别、年龄和疾病严重程度，量化整个

人口的成本和影响分布，通过假设得出谁会成为最大的

获益者 [21]。（2）公平性约束分析（Equity constraint analy-

sis），即将公平性视为一种追求健康最大化的道德约束，

选择更公平的方案带来的健康损失表明决策者对这个

公平性约束的重视程度[21]。（3）公平性加权分析（Equity

weighting analysis），即将所有成本和影响集合为一个可

以应用权重的公共指标，例如年度死亡率风险、生命年、

QALYs等，通过量化对减少健康不公平与改善总体健康

的关注程度，帮助决策者在改善公平性但成本-效果较

低的药品与损害公平性但成本效果较高的药品之中进

行选择[21]。

2.4 依从性

药品依从性（Adherence）是指患者按照规定的时间

间隔、用药剂量和给药方案服用药品的程度。前瞻性研

究的药物依从性可以表示为观察期间服用的剂量与总

剂量之比；回顾性研究的药物依从性可以通过服用天数

与治疗总天数之比来表示。如果新药比现有药品有着

更简化的给药途径，这在一定程度上会影响患者对治疗

的依从性和健康结果，也会影响到对临床综合价值的评

估。依从性会对药品产出和成本产生综合影响，因此需

要整合到经济性评价中[10]。但已发表的CEA研究中，依

从性并没有作为常规指标被纳入，主要原因在于缺乏上

市后的真实世界研究数据，所以一般假定患者完全具有

依从性或者实际依从性等于临床试验依从性[22]。

真实世界研究中，依从性评价可以使用以下方法：

（1）多准则决策分析（Multicriteria decision analysis，MC-

DA）。可以用价值树（Value tree）的分支来表示不同级

别的依从性，如完全依从、部分依从和不依从[23]。（2）离

散事件模拟（Discrete event simulation，DES），即将患者

指定为对象并将中断治疗指定为事件，允许分析人员给

患者分配属性，这些属性可能会随着治疗的中断而改

变。这种观察基于时间或动态行为的建模方法非常适

合分析依从性对药物的价值影响[24]。（3）马尔可夫模型

（Markov model）。适用于存在不依从问题的慢性病。

对于模型中的每个周期，停止治疗的患者的比继续治疗

的患者有更高的疾病进展风险[24]。

2.5 适宜性

药品适宜性指数（Medication appropriateness index，

MAI）可用于审核处方适宜性，其包含10个问题：是否满

足药品的适应证、该药品是否有治疗效果、剂量是否正

确、用药指导是否正确、用药指导是否实用、临床上是否

存在药物-药物的相互作用、临床上是否存在药物-疾病

的相互作用、与其他药品是否有不必要的重复、费用与

同等效用的药品相比偏高还是偏低以及疗程长短是否

可以接受。每个问题后包含正向、中立和负向3种态度

的答案以供选择，分别对应 1、2、3级。如果有至少 1个

项目的评级为3，则整体评价该药物不具有适宜性，否则

认为药品总体是具有适宜性的，具体等级差异用Kappa

加权计算[25]。

患者有可能同时患有多种疾病，但每一项处方是基

于单病种开具的，所以患者服用的多种药品之间是否存

在临床适宜性、是否会出现不良反应，都会影响到药品

的价值。Burt J 等 [26]以“隐式”（Implicit）和“显式”（Ex-

plicit）对评价复方用药适宜性的通用指标进行分类（隐

式指标是基于判断的指标，关注患者的整体健康；显式

指标是基于标准的指标，用于根据指南或专家意见制定

的特定标准来评估特定的处方或药品），然后采用两阶

段的兰佳公司/美国加利福尼亚大学洛杉矶分校

（RAND/UCLA）共识法，使专家对于评价复方用药适宜

性的指标产生共识。最终得出以下 12项指标：（1）病历

上记有用药说明；（2）没有有效的非药物替代方案；（3）
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药品遴选符合既定的临床事实；（4）临床无明显的药物-

药物相互作用（包括重复治疗）；（5）如果这种药有用药

禁忌，开处方的医师能给出开具该药的正当理由；（6）对

于此种适应证，该药对患者有效；（7）药物处方应当是根

据患者的年龄、肝肾功能开具的，应有适宜的剂型、给药

途径和给药周期，但不能低于临床剂量或可能产生毒

性；（8）药物疗法不能简化；（9）患者/护理人员了解该药

物疗法；（10）患者按时服药；（11）合适的临床医师每年

至少 1次或者更频繁地复查该药物疗法；（12）如果发生

药物不良反应，病历本上会记录详细的反应和未来的监

测建议。

3 讨论与建议

3.1 采用多准则决策

有效、安全、经济的药品不一定在可支付性和可及

性上表现优越，反而在有限的公共资金资源下，价格高、

效果优的药品极有可能会给可支付性带来压力。例如

著名的“索菲布尔悖论”[18]，即使药品索菲布尔从长期看

具有良好的经济性，但它在短期内对卫生系统有限的公

共预算的冲击还是使得很多国家的丙肝患者与该药无

缘。在这种情况下，若将可支付性、可及性等指标作为

重要程度次一级的指标不符合临床综合评价本身的初

衷，因此建议采用多准则评价框架和方法，让不同利益

相关决策者在明确证据的基础上根据对不同指标的重

视程度各取所需。

多准则决策分析通过建立模型和选择标准构建出

一个通用的“价值模型树”，价值树可以将决策者的不同

关注点组合在一起，临床效果、创新性、便利性或者其他

广泛的社会利益都是其中重要的考虑因素。如采购部

门更看重药品的经济性、可支付性和可及性；临床使用

中，医师则更看重药品的安全性、有效性、依从性和适宜

性；医保目录调整时，医保部门则更看重药品的经济性、

可支付性和公平性；上市后监测则更需要药品的安全

性、有效性和适宜性证据。

构建多准则模型的3个基本步骤分别是：（1）构造出

一个标有决策者目标和关注点的价值树；（2）赋权给价

值树上的目标；（3）选择决策方案。多准则决策分析模

型的关键在于决策者提供的价值权重和每个干预方案

的绩效指标，权重在不同的利益相关方之间也会有很大

的不同。根据各决策部门对指标重视程度的不同，对相

应的评价指标赋予权重，以权重的大小体现重视程度的

高低。在决策过程中，根据需要实现的不同目标的程度

多准则决策分析可以排列出一组备选方案。权重一旦

确定，在短时期内不允许修改。

在建立评估体系时，公共决策部门首先需要借助以

往工作经验或是专门调查获得的数据资料，量化、确认

本部门所认可的8项指标对于一种以药品为代表的医疗

技术临床综合价值的贡献值，以百分比（％）表示，该权

重原则上不予变动；其次，根据药企提交的资料等证据，

横向评价每项指标。负面结果以－1分表示，表示不具

有安全性和有效性、可支付性差等；中性结果以 0分表

示，表示新方案的经济性与旧方案相同；正面结果以1分

表示，表示新方案的依从性比旧方案具有优势。如果有

至少1个指标的评分为负，则直接拒绝该药品。最后，药

品临床综合价值的评分结果即为各指标权重乘以该指

标评分的总和。评分结果越接近1分，该药品的临床综

合价值也就越高，也就越有可能被采购、临床使用或纳

入医保。

3.2 尽可能采用真实世界研究数据

不管是从指标内涵还是《方案》要求出发，药品的临

床综合价值应该是基于患者真实用药产出的，故临床综

合评价中应尽可能采用真实世界研究数据。根据 2019

年5月国家药品监督管理局药品审评中心发布的《真实

世界证据支持药物研发的基本考虑（征求意见稿）》，数

据的潜在来源包括但不限于电子病历（Electronic medi-

cal record，EMR）、电子健康档案（Electronic health re-

cord，EHR）、医药公司的数据库、公共健康监测系统、卫

生信息系统、医保系统、疾病登记系统、前瞻性研究设计

中主动收集的反映患者用药及健康状况的数据等[27]。

3.3 由专业评价机构提供技术支持

对于药品临床综合价值评估，我国尚处于起步阶

段，亟需加强一线专家人员的培育、发展和储备，需要专

业的价值评价机构提供技术支持。从国际经验来看，独

立的第三方药品价值评价机构和以官方资助为主的非

营利性机构是较为常见的组织形式。建议通过了解国

外价值评价流程的专家提供理论支持，了解国内医保管

理、药品采购、药品使用监测等的专家提供数据支撑，共

同建立起标准规范的药品临床综合价值评估体系和审

核流程。

临床综合价值评价以基本药物为重点，评价维度

广。对于儿童用药、抗肿瘤药、罕见病用药等相对特殊

的药品更需要综合看待其临床综合价值，提高可支付

性、依从性以及公平性等指标的权重，在指标评分上有

所倾斜或设置更加细化的分数等级，降低其上市所需价

值的阈值。对于首次应用于临床、技术突破较大、成本

费用较高的新药或新医疗技术，可以委托相关专业机构

或组织开展临床综合价值评价。必要时可以设立退出

机制，对目录中药品重新进行临床综合价值评价，提高

临床综合价值证据在医保准入中的地位，鼓励更多临床

综合价值高的药品进入国家医保目录谈判。由上而下，

以药带病，既尽力而为，又量力而行，持续不断地吸纳高
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价值的药品、剔除低价值的药品，从而保持医保目录的

动态性和活力。
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