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摘 要 目的 梳理我国药品临床综合评价已发表案例的评价机制及方法学，为规范开展药品临床综合评价及加强决策转化提供

参考。方法 检索中国知网、万方数据、PubMed、Web of Science 等数据库，检索时限为建库至2023年12月31日，筛选我国已发表

的药品临床综合评价案例，并从主题遴选、指标体系构建、评价方法、综合决策、质量控制等方面进行汇总分析。结果 2014－2023

年，我国共发表药品临床综合评价案例143篇，其发文量在2019年之后呈逐年快速上升趋势。评价案例的主题以儿童用药、中成

药、心血管药品、抗肿瘤药品为主；评价维度为3～8个，均涉及安全性和有效性维度；多数案例采用基于文献综述和专家访谈/问卷

调研的快速评估方法，较少开展真实世界研究；大部分案例未涉及综合决策、质量控制及决策转化的相关内容。结论 在国家政策

的引领下，我国药品临床综合评价已取得了较快进展，但仍存在评价方法及标准尚待完善、评价结果向决策转化的案例较少、质量

控制机制缺乏等问题和挑战。未来应探索标准化的评价路径及质量控制机制，在循证依据不充分时，应尽可能地开展真实世界研

究，加快推进评价结果的决策转化。
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ABSTRACT OBJECTIVE To sort out the evaluation mechanism and methodology of published cases of comprehensive clinical 

evaluation of drugs in China， and provide a reference for promoting standardized comprehensive clinical evaluation of drugs and 

strengthening policy transformation in China. METHODS Clinical comprehensive evaluation cases of drugs published in China 

from CNKI， Wanfang Data， PubMed and Web of Science were systematically searched， and the retrieval time was from the 

inception to December 31st， 2023. The summary and analysis were performed from the aspects of theme selection， indicator system 

construction， evaluation methods， comprehensive decision-making， quality control， etc. RESULTS A total of 143 pieces of 

literature were ultimately included from 2014 to 2023. The number of publications has shown a rapid upward trend since 2019. The 

subjects of the evaluation cases were mainly pediatric drugs， Chinese patent medicines， cardiovascular drugs and anti-tumor drugs. 

The evaluation dimensions were between 3-8， all involving safety and effectiveness dimensions. Most cases adopted rapid 

evaluation methods based on literature review and expert interviews/questionnaire surveys with less emphasis on real-world research. 

Most cases did not involve comprehensive decision-making， quality control， or policy transformation. CONCLUSIONS The 

clinical comprehensive evaluation of drugs in China has made rapid progress under the guidance of national policies. However， 

there are still issues and challenges such as incomplete evaluation methods and standards， few cases of evaluation results being 

converted into decision-making， and a lack of quality control mechanisms. It is suggested that standardized evaluation paths and 

quality control mechanisms should be explored； when the evidence-based basis is insufficient， real-world research should be 

conducted as much as possible， so as to accelerate the policy transformation of evaluation results.

KEYWORDS clinical comprehensive evaluation of drugs； evaluation mechanism； methodology； index system； policy 
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药品临床综合评价，是以人民健康为中心、以药品

临床价值为导向，利用真实世界数据和药品供应保障各

环节数据开展的药品实际应用综合分析。目前，我国药

品临床综合评价工作经过了起步期和成长期，已上升为
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国家健康战略规划的重要组成部分[1]。随着 2019年国

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》[2]等系列政策文件的出台，我国药品临床综

合评价工作正式步入了快速发展的新时期。据统计，全

国已有诸多省份开展了相关的试点探索和评价工作，且

有评价案例陆续发表。本文拟对近年来我国药品临床

综合评价机制及方法学进行汇总分析，旨在从主题遴

选、指标体系构建、具体评价方法、综合决策、质量控制

等方面为药品临床综合评价的深入开展及决策转化提

供参考和建议。

1　资料与方法
1.1　检索策略

分别以“药品临床综合评价”“药品综合评价”“药品

临 床 综 合 价 值 ”“clinical comprehensive evaluation of 

drugs”“comprehensive evaluation of drug”“clinical com‐

prehensive value of drugs/medicine”为主题词，在中国知

网、万 方 数 据、维 普 网、中 国 生 物 医 学 文 献 数 据 库、

PubMed、Web of Science 中进行篇名、关键词、摘要检索。

检索时限均为各数据库建库至2023年12月31日。

1.2　纳入与排除标准

本研究的文献纳入标准包括：（1）研究内容为国内

外公开发表的我国药品临床综合评价相关评价案例；

（2）文献类型为期刊研究性论文、学位论文。

本研究的文献排除标准包括：（1）重复发表的文献；

（2）我国药品临床综合评价相关综述、指南/共识、方法学

研究、评价机制、政策研究等；（3）全文中无药品临床综

合评价（或药品综合评价）相关概念出现，仅就单一维度

进行药品评价或卫生技术评估的文献；（4）临床综合评

价的对象为非药品（如耗材、医疗技术等）的文献；（5）会

议摘要、新闻报道、政策法规、专利、科技成果等文献。

1.3　研究方法

将所得文献全部导入 EndNote 软件，去重后，由2名

研究者阅读全文，根据纳入与排除标准分别独立筛选出

载有具体评价案例的文献。采用 Excel 2019软件，对最

终纳入研究的文献类型、发表时间、研究内容等进行资

料提取，并对评价内容、评价维度、指标体系、评价方法

等内容进行汇总分析。

2　结果
2.1　发文趋势分析

本研究初步检索共获得文献 1 968篇，经去重并剔

除不相关及会议摘要、专利成果等文献后，获得我国药

品临床综合评价相关文献 260篇；经人工查阅研究主题

后，排除药品临床综合评价综述 13 篇、指南及共识 26

篇、方法学研究 23 篇以及评价机制、政策研究文献 55

篇，最终获得具体评价案例相关文献 143篇。从发文趋

势（图1）来看，2014－2019年，我国药品临床综合评价具

体评价案例发文量较少（2017年无相关文献发表）；2019

年之后，发文量呈逐年快速上升趋势。

2.2　主题遴选

根据我国《药品临床综合评价管理指南（2021年版

试行）》的推荐，评价的完整流程包括主题遴选、评价实

施和结果应用转化3个基本环节[3]。评价主题主要包括

国家重大疾病防治基本用药、区域重要疾病防治基本用

药和医疗卫生机构用药等，兼顾特殊用药等其他主题。

由我国药品临床综合评价案例的评价主题分布图（图2）

可知，已发表的评价案例与国家政策导向一致，以儿童

用药、中成药、心血管药品、抗肿瘤药品评价案例为主，

同时陆续有各类不同主题的临床综合评价案例报道。

通过已发表的我国药品临床综合评价案例可以看

出，在主题遴选阶段，应根据所选主题的特点和评价的

目的，确定合适的评价药品和对照药品。多数评价案例

为同一作用机制的不同药品之间的比较[4]；当评价集采

制度下原研药与仿制药的综合价值时，常以同通用名下

的仿制药作为评价药品、原研药作为对照药品[5]；在儿童

用药等特殊领域，常见的是同一通用名下不同剂型之间

的比较案例[6]；对于抗肿瘤药品，评价药品可能获批多个

适应证，不同适应证下的对照药品各有不同，故需在主

题遴选阶段明确具体的适应证，并选择相应的对照药

品[7]；中成药的成分较为复杂，配伍灵活多变，且适应证

不够明确、统一，故在开展临床综合评价时，可根据不同

评估主体的需求确定评价目的，选择合适的对照药品[8]。

2.3　指标体系的构建

2.3.1　评价维度

在已发表的单篇药品临床综合评价案例中，评价维

度为 3～8个。据统计，发表于 2019年及之前的评价案

例主要参考《中国药品综合评价指南参考大纲（第二

版）》，从安全性、有效性、药学特性、药品质量、顺应性、

经济性、药品信息服务等方面进行综合评价[9]；发表于

2021－2023年的评价案例多参考《药品临床综合评价管
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图1　我国药品临床综合评价案例相关文献年发文量
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理指南（2021年版试行）》，从安全性、有效性、经济性、创

新性、适宜性和可及性6个技术维度及政策维度开展评

价[3]。但并非所有主题都需要进行全维度评价，应结合

所选评价主题的特点，采取“一事一议”的原则，灵活选

择适合的评价维度以及指标体系。

由我国药品临床综合评价案例评价维度统计图（图

3）可知，安全性、有效性和经济性是评价最多的 3个维

度，其次为适宜性和可及性维度；另外，对于新上市的抗

肿瘤药品，应进行创新性、可及性等重要维度的评价[10]。

发表于2023年的1篇评价案例除涉及技术维度评价外，

还涉及了政策维度的评价[11]。对于中成药，研究者除参

考《中成药临床综合评价技术规范》[12]和《中成药临床综

合评价指南（2022年版试行）》[13]外，还应就中医药理论、

人用经验等方面进行中医药特色维度的评价。

2.3.2　指标体系

针对不同评价维度，药品临床综合评价不同领域的

技术指南均推荐了相关的评价指标[14―16]。本研究分析

了近年来我国药品临床综合评价已发表案例的评价指

标体系，并结合相关指南推荐加以分析。

在安全性维度方面，《药品临床综合评价管理指南

（2021年版试行）》指出，应综合分析药品上市前后的安

全性信息[3]。在具体评价案例中，上市前和上市后安全

性的评价指标主要包括药品质量[6]、药品安全性信息（毒

理学、注意事项、药物相互作用、药物过量、特殊人群用

药、禁忌证以及人种间安全性差异等）[17]、监管部门信息

公告[4]、上市前和上市后不良事件/不良反应发生率及严

重程度[18]，以及同类药品的安全性比较[7]等具体评价内

容；其中，不良反应发生率应根据所选主题和疾病特点

进行具体评价指标的限定，如抗凝药物的安全性维度评

价指标应为颅内出血风险[19]。

在有效性维度方面，《药品临床综合评价管理指南

（2021年版试行）》推荐的核心指标主要包括生存时长和

生命质量两大类[3]。此外，不同评估主题的技术指南推

荐的有效性核心指标各有不同，如抗肿瘤药品的主要结

局指标为总生存期和无进展生存期；在已发表的抗肿瘤

药品评价案例中，有效性结局指标还包括无事件生存期

等[20]。这表明在有效性维度评价指标的设置方面，研究

者应根据具体评价主题、药品及适应证特点，选择不同

的疗效指标或终点替代指标。

在经济性维度方面，《药品临床综合评价管理指南

（2021年版试行）》推荐应用药物经济学的原理和方法，

分析不同药品治疗方案之间成本和健康产出的综合结

果，可根据不同的主题和决策目的构建不同的药物经济

学模型，产出指标主要包括效果、效用和效益等[3]。但在

具体评价案例中，部分研究并未构建药物经济学模型，

仅进行了药品日均治疗费用或疗程费用的简单比较[21]。

创新性评估是一个专业性强、层级和角度多的信息

收集和研判过程，部分评价案例基于临床创新性、产业

创新性、服务创新性3个指标进行了药品的创新性评价。

早期开展的评价案例大多未进行创新性维度的评价，最

早纳入此评价维度的案例由上海市卫生和健康发展研

究中心发表，具体指标包括临床适应证扩展、作用机制/

靶点创新、临床急需程度、专利价值、技术国产化等指

标[4]。各类评价案例评估的创新性指标并不完全一致，

可根据不同的评价主题，参考相应技术指南设定。

适宜性维度包括药品技术特点适宜性和药品使用

适宜性2个指标，不同评价主题的技术指南推荐的适宜

性维度指标略有不同[14―16]。我国已发表的药品临床综

合评价案例中适宜性维度的评价指标较为灵活，主要包

括药品技术特点适宜性、药品使用适宜性、药品体系适

宜性和药品监管适宜性等，也有少数评价案例将医师推

荐度、患者依从性、适应证、医保目录、药品有效期、使用

年龄范围等作为适宜性维度的评价指标[4]。在早期发表

的药品临床综合评价案例中，虽无适宜性评价的一级维

度，但其药品信息服务评价和药品顺应性的一级维度均

与适宜性评价有关[7]。

在可及性维度方面，《药品临床综合评价管理指南

（2021年版试行）》推荐了药品价格水平、可获得性、可负

担性3个评价指标[3]。药品价格水平可通过比较国内药

品采购价格与最近一年国际同类型药品价格获得，必要

时需了解医保报销情况以判断患者实际支付水平。可

获得性由医疗卫生机构药品配备使用情况或短缺情况

等反映。可负担性由人均年用药治疗费用占城乡居民

家庭年可支配收入比例体现。

2.4　评价方法

本研究通过梳理我国已发表的药品临床综合评价

案例，对各个维度及相应指标的数据来源和具体评价方

法进行了汇总分析（限于篇幅，所纳入的52篇评价案例

的具体信息可扫描本文首页二维码链接页面中“增强出

版”版块查看）。在证据收集部分，评价方法主要为文献

综述法、真实世界研究法、模型研究法、问卷调研/专家访

谈法[22]。

2.4.1　文献综述法

文献综述法包括描述性分析和系统评价两类，针对

安全性、有效性、经济性、创新性、适宜性和可及性维度

可开展描述性分析和证据整合；针对安全性、有效性、经

济性维度可开展系统评价/Meta 分析，Meta 分析应遵循

PICO（population，intervention，comparison，outcome）原
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图3　我国药品临床综合评价案例评价维度统计图
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则，并使用系统评价方法学质量评价工具 AMSTAR 等

进行证据质量评价；偏倚风险评估应针对不同维度研究

问题系统评价所纳入的单个原始研究的设计类型和实

施方法，参照 Cochrane 干预措施评价手册的质量评价工

具和方法，使用 GRADE 证据质量分级和推荐强度评价

系统对证据质量进行评估。

在药物经济学评价方面，少数案例对已发表的药物

经济学文献进行了系统评价/Meta 分析[4]，其余案例均为

药物经济学文献的描述性分析。药物经济学评价文献

的循证评价所引用的参考文献发表时间较早，对评价结

果的时效性有一定影响。

2.4.2　真实世界研究法

在我国已发表的药品临床综合评价案例中，应用真

实世界研究法的较少。安全性维度的真实世界研究多

见于中成药评价案例，数据主要来源于药品不良反应监

测中心；也有部分中成药评价案例描述了上市后多中

心、前瞻性、大样本的医院不良反应监测数据[18，23]。针对

有效性维度开展的真实世界研究评价案例较少，数据大

多数来源于单中心医疗机构的电子病案系统，研究方法

多为回顾性队列研究[20]；此外，有1篇案例的有效性维度

数据来源于第三方公司所构建的医院信息管理系统数

据库，覆盖了全国 14个省份的 63家医疗机构[24]。在经

济性维度，评价案例所建模型的参数绝大多数来源于已

发表的文献，也有部分模型的成本参数来源于真实世界

的队列研究[20，25]。

真实世界研究方法在评价案例中的应用有限，可能

与数据获取设有权限、研究成本高等因素有关。但是真

实世界研究是药品临床综合评价的重要研究方法，未来

应加快数据系统的整合及优化，加强数据收集和分析阶

段的质量控制（确保数据采集的准确性、真实性和完整

性，并尽量避免偏倚）[26―28]，强化高质量真实世界证据对

医疗决策的支撑作用[29―30]。

2.4.3　模型研究法

药物经济学研究应根据具体的评价主题和决策需

求选择合适的模型。《药品临床综合评价管理指南（2021

年版试行）》推荐，在条件允许的情况下应优先开展成

本-效用分析[3]。在纳入的评价案例中，多数案例主要采

用决策树模型进行成本-效果分析[31―33]，成本计算采用次

均费用、年治疗费用或疗程治疗费用[5，23]；少数案例使用

最小成本分析法[24]；也有案例通过构建马尔可夫模型、

计算增量-成本效用比来进行经济学评价[20]。

2.4.4　专家访谈/问卷调研法

专家访谈/问卷调研的方法在有效性、创新性、适宜

性及可及性维度均有使用，其中在适宜性、可及性维度

中使用较多。中成药的评价案例较多使用问卷星 APP

的方式，分别针对医护人员、患者开展 100～200份的适

宜性问卷调研[31]；也有部分评价案例针对创新性、有效

性和适宜性维度进行了专家访谈[24，34]。

在可及性维度评价方面，《药品临床综合评价管理

指南（2021年版试行）》推荐参考世界卫生组织/健康行

动国际组织推荐的药物可及性标准化方法，主要涉及药

品价格水平、可获得性和可负担性 3个方面[3]。药品价

格、医疗机构配备情况等原始数据可通过问卷调研获

得。关于药品价格维度的评价方法，多数案例未使用世

界卫生组织/健康行动国际组织推荐的中位价格比，而是

对评价药品与对照药品的价格进行直接比较[4，34]。可获

得性维度的核心评价指标是药品的可获得率，可根据不

同 类 型 医 疗 机 构 的 药 品 可 获 得 性 进 行 分 层 抽 样 调

查[18，23，31，35]，也可根据省级医院用药信息网和全国医药经

济信息网数据库的数据进行分析[4，34]。针对可负担性评

价指标，有案例采用药品灾难性支出影响评估方法进行

可负担性评估[4，34，36]，还有案例采用药品日治疗费用（限

定日费用）、每疗程治疗费用占全国居民人均可支配收

入比例等方法进行评价[37]。

2.5　综合决策

早期发表的临床综合评价案例进行综合决策分析

的较少且缺少科学规范的评价方法，有案例直接赋予各

评价维度相应的权重系数，建立多维度综合评估模型；

或通过问卷调查的方式，征询全国12个省份的儿科临床

药师（未说明人数）后对指标赋予权重和分值，得出综合

评价结果的雷达图；或通过向医学和药学领域专家（共

99名）进行问卷调研后直接对评价维度打分，得到临床

综合评价的结果[38―39]。

常见的综合决策分析方法有德尔菲法、层次分析法

和多准则决策分析方法等。药品临床综合评价的不同

技术指南均推荐使用多准则决策分析方法进行综合决

策[14―16]。有学者基于卫生技术评估方法结合多准则决

策分析方法构建儿童药品综合评价框架，也有学者使用

多准则决策分析和层次分析法进行综合决策分析[40―41]。

此 外 ，证 据 与 价 值 对 决 策 的 影 响（Evidence and 

Value：Impact on Decision Making，EVIDEM）框架，是卫

生技术评估和多准则决策分析相结合而形成的卫生技

术评价体系，可将证据与价值评价相结合，已被诸多学

者推荐用于中成药的临床综合评价[42]。中国中医科学

院发表的系列中成药评价案例均采用多准则决策分析

法进行综合决策分析，该团队邀请来自各相关领域的多

名专家，以投票的方式获得多准则决策分析模型准则层

维度和指标层因素的相关权重，随后基于中成药临床证

据，结合每个维度和指标的权重，再利用价值评估软件

得到安全性、有效性、经济性维度的矩阵图，以及临床综

合评价的雷达图[31]。

2.6　质量控制

构建质量控制体系是推进药品临床综合评价工作

标准化、规范化、科学化、同质化的关键所在[43]。目前，

已发表的药品临床综合评价案例大多未涉及质量控制

相关内容，但随着药品临床综合评价工作的持续深入开

展，近期已有多篇药品临床综合评价质量控制共识及相
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关文献发表，综合各质量共识专家意见，质量控制应从

建立质量控制主体（包括项目内部质量控制/一级主体、

单位质量控制/二级主体、省级质量控制/三级质量控制，

完善内部质量控制和外部质量控制）[43]、人员资质[44]、评

价方法[45]、评价机制[46]、管理体系[47]等方面探索全面构建

药品临床综合评价项目全过程核查监管的质量控制体

系及相应的质量控制措施。已发表的具体评价案例中，

绝大多数案例仅进行了技术维度的评估，尚未对评价结

果进行质量控制。2023年覆盖我国西部 5个省区 21家

医疗机构的评价案例探索了药品临床综合评价的质量

控制机制，并从质量控制主体和质量控制方法两方面进

行了探索[11]。

3　讨论
药品临床综合评价是一个多维度、多层次的证据收

集和综合决策过程。已发表药品临床综合评价案例的

主题主要聚焦在中成药、儿童用药、心血管药品、抗肿瘤

药品等领域，与国家卫生健康委发布的技术指南的政策

导向相吻合[14―16]。随后，陆续有各类不同主题的药品临

床综合评价报道，也有具体评价案例的英文文献发

表[48―49]。随着药品临床综合评价在全国范围内的广泛

开展，其评价方法及标准不完善、数据系统待整合及优

化、评价结果应用路径不清晰等问题日益显现[29]。基于

此，本研究主要从我国药品临床综合评价案例的主题遴

选、指标体系构建、具体评价方法、综合决策、质量控制

等方面进行汇总分析，同时结合已发布的管理指南和技

术评价指南推荐，为药品临床综合评价的深入开展和决

策转化提供参考和建议。

规范开展高质量的药品临床综合评价工作，可以按

照《药品临床综合评价管理指南（2021年版试行）》的要

求，针对主题遴选、指标体系构建、评价方法选择、综合

决策分析等方面进行全流程的规范设计及质量控制。

药品临床综合评价与药品使用监测工作密不可分，评估

主体需要充分利用药品使用监测数据，根据重要性、相

关性、可评估性以及明确的决策需求遴选出临床综合评

价的主题，并根据评价目的和评价实施主体，结合所选

主题的特点规范设计评价维度及指标并选择评价方法。

在安全性和有效性维度方面，若现有循证依据不充分，

可开展真实世界研究；在经济性维度方面，应根据主题

特点选择合适的评价方法；在可及性维度方面，应根据

主题特点选择合适的评价指标和评价方法。

在已发表的药品临床综合评价案例中，开展综合决

策分析且评价结果成功向决策转化的较少。有研究显

示，决策需求因子是影响我国药品临床综合评价决策转

化最主要的因素[50]。基于医疗机构层面开展的药品临

床综合评价案例，可以将医疗机构的药品目录遴选和临

床合理用药等作为评价目的，针对评价需求较高的主

题，纳入代表性医疗机构进行评价，组建技术团队，共享

评价结果，促进决策转化；而基于国家或区域层面开展

的药品临床综合评价案例，则可组建多学科、多领域专

家团队，搭建信息化平台，开展包括真实世界研究在内

的完整的临床综合评价研究，为政府部门的医疗决策提

供参考。此外，国外药品评价经验提示，由独立的第三

方药品价值评价机构提供技术支持，可加快推动药品临

床综合评价方法学的快速发展[51]。

4　结语
我国药品临床综合评价工作已进入快速发展的新

阶段，但仍存在评价方法及标准尚待完善、评价结果向

决策转化的案例较少、质量控制机制缺乏等问题和挑

战。未来应探索标准化的评价路径及全流程质量控制

机制，在循证依据不充分时，尽可能地开展真实世界研

究，不断探索评价过程的标准化和分析方法的科学化，

加快推进评价结果的决策转化。
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