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近十年国内药品临床综合评价研究的现状分析与建议
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［摘要］ 通过分析 2013 年至 2023 年国内药品临床综合评价研究的现状，发现目前药品临床综合评价研究中

存在着“四多四少”现象，即开展药品临床综合评价的研究多，给出综合评价意见的相对少；研究资料来源

于公开信息的多，来源于真实世界数据的少；可供选择的同类对照药品多，事先设定对照药品的研究少；研

究开展过程中步骤多，严格实施质量控制的研究少。基于此，从提高药品临床综合评价的质量、加强药品临

床综合评价结果的转化与传播、提高药品临床综合评价的规范性三个方面提出建议；并针对中成药临床综合

评价研究的现状，从提升原始研究证据、突出中成药特色和优势两个方面提出思考，以期促进药品临床综合

评价结果更好地转化和应用。

［关键词］  药品临床综合评价；中成药；西药；多准则决策分析

自 2012年 12月 29日《国务院关于印发生物产

业发展规划的通知》［1］中要求开展基本药物临床使

用综合评价以来，国家相关部门先后发布了 20 多

项关于药品临床使用综合评价的相关政策［2］，为药

品临床综合评价工作的开展指明了方向。2021年，

国家卫生健康委员会办公厅印发了《关于规范开展

药品临床综合评价工作的通知》，要求各级卫生健

康行政部门坚持以人民健康为中心，以药品临床价

值为导向，引导和推动相关主体规范开展药品临床

综合评价，助力提高药事服务质量，保障临床基本

用药的供应与合理使用，更好地服务国家药物政策

决策需求［3］；同时发布了《药品临床综合评价管理

指南（2021年版试行）》，明确了药品临床综合评

价具体流程、内容与维度［3］，以及心血管病、抗肿

瘤、儿童药品临床综合评价技术指南［4］。《中成药

临床综合评价指南（2022 年版试行）》［5］的发布，

进一步引导规范了中成药临床综合评价。

近十年我国药品临床综合评价研究［6-10］及相关

指南和共识［11-14］日益增多，这为临床基本用药提

供了参考，但同时也暴露出一些亟待解决的问题。

我们通过检索中国知网 2013年 1月 1日至 2023年 3

月 29 日收录的药品临床综合评价研究，发现其中

对安全性、有效性、经济性、创新性、适宜性、可

及性六个维度均有报告的研究共有 38 项，其基本

特征详见附件（请扫描本文二维码获取）。38项研

究中，23 项研究的评价药品为中成药，15 项研究

的评价药品为西药。本文通过对这 38 项研究的特

征进行归纳与分析，对药品临床综合评价研究的常

见问题进行探讨，以期为今后开展药品临床综合评

价研究提供参考，并助力临床基本药物的合理使用。

1　药品临床综合评价的“四多四少”现象

1. 1　开展药品临床综合评价的研究多，给出综合

评价意见的相对少

2021 年《关于规范开展药品临床综合评价工

作的通知》［3］中明确规定，要注重药品综合评价结

果的转化。本文纳入的 38项研究中，仅 22项研究

报告了综合评价意见，包括19项中成药研究和3项

西药研究。评价指标体系的构建是评估药品综合价

值并给出综合评价意见的关键［15］。纳入的 21项研

究报告了综合评价的指标体系，其中 19 项采用了

多准则决策分析 （multicriteria decision analysis， 
MCDA）模型构建指标评价体系，同时也报告了综

合评价意见。综合评价意见的缺乏不利于评价结果

更好地转化，也不利于做出更恰当的临床决策。
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1. 2　研究资料来源于公开信息的多，来源于真实

世界数据的少

38 项研究中六个维度的资料来源分别为文献

检索 （38/38）、政府或第三方公开信息网站检索

（31/38）、问卷调研 （27/38）、企业提供的资料

（23/38）、访谈（4/38）、真实世界数据（3/38）、临

床试验注册库检索（2/38），可见仅有 3项研究［16-18］

采用了真实世界数据，2项研究［10，19］检索了临床试

验注册库。研究型论文中发表偏倚是客观存在

的［20］，如果忽略未公开发表的研究（如临床试验

注册库的研究）、不对外发行的企业产品资料等灰

色文献，以及真实世界数据，药品临床综合评价的

结果很可能会受到发表偏倚的影响，同时也可能会

影响临床决策和政策制定，难以真正提高合理用药

水平。

1. 3　可供选择的同类对照药品多，事先设定对照

药品的研究少

38 项研究中仅有 6 项研究［9-10，16，21-23］报告了对

照药品，仅有 1 项研究［10］报告了对照药品的筛选

原则，即选取《国家基本药物目录》《中华人民共

和国药典》《国家基本医疗保险、工伤保险和生育

保险药品目录》中与待评价药品具有相似适应证的

中成药作为对照药品。大多数研究中的对照药品都

没有在综合评价开展前选取设定，这在一定程度上

反映出药品临床综合评价的开展需要更加充分地考

虑临床实际需要，以真正达到解决医疗机构或区域

内临床实际问题的目的。

1. 4　研究开展过程中步骤多，严格实施质量控制

的研究少

质量控制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［24］。质量控

制分为证据获取的质量控制、药品综合评价过程的

质量控制、资料保存与管理的质量控制三个部分，

38项研究中，三个部分均报告的研究只有9项［6，9，18，25-30］。

这表明在目前的研究中质量控制未得到足够的重

视，大部分研究关注到证据获取的质量控制，而对

于综合评价过程中的质量控制和研究资料保存管理

的质量控制需要进一步加强。

2　对开展药品临床综合评价研究的建议

2. 1　进一步提高药品临床综合评价的质量

2. 1. 1　重视药品临床综合评价工作的质量控制　

　随着药品临床综合评价研究的增多，质量控制也

日益受到重视。2022 年，适用于国家、区域、省

级选题的药品临床综合评价项目质量控制的《中国

医疗机构药品临床综合评价质量控制体系共识》发

布，构建了“项目组内部质控、项目组所在单位质

控、省级质控”的三级质量控制体系［24］。同年，

《江苏省药品临床综合评价项目质量控制指南》出

台，并构建了“项目组所在单位质控、江苏省省级

质控”的二级质量控制体系［31］。可以看出，临床

综合评价研究的项目组所在机构在质量控制中发挥

重要作用，应担负起质量控制与管理的责任。可借

鉴国家和区域相关质量控制的经验，结合本单位实

际情况，从评价内容与设计、评价方法、结果应用

与转化三个环节出发，构建质量控制体系，促进药

品临床综合评价工作的质量进一步提升。

2. 1. 2　开发用于评估药品临床综合评价质量的工

具　药品临床综合评价是一个复杂的过程，通过对

此类研究的质量进行分析，可从中选取高质量的研

究作为示范，但目前并没有用于评估药品临床综合

评价研究质量的工具。开发评估药品临床综合评价

研究质量的工具，可以参考循证医学的质量评价工

具及建立方法，如用来评估随机对照试验 （ran⁃
domized controlled trial，RCT） 质量的 Cochrane 偏

倚风险评估工具、评估队列研究质量的纽克斯尔-

渥太华量表等［22，32-33］。药品临床综合评价质量评估

工具的开发，不仅有利于药品临床综合评价工作组

自身对项目进行质量控制，更有利于药品临床综合

评价质量的进一步提升。

2. 2　进一步加强药品临床综合评价结果的转化与

传播

2. 2. 1　资料来源多元化，注重灰色文献和真实世

界数据的使用　药品临床综合评价实际上是“收集

证据-评价-形成推荐意见”的过程，系统、全面

地收集证据是客观、充分评价的基础，对评价结果

产生重要影响。除获取文献和网站等公开信息外，

获取灰色文献和真实世界数据同样重要。因此，在

证据收集过程中应尽可能地寻找灰色文献，如未公

开发表的临床研究、药品上市前的相关资料等。这

些资料的获得，可以在一定程度上降低发表偏倚对

研究结果的影响，有助于提高评价结果的客观性。

此外，根据评价主体不同，建议选择不同级别的真

实世界数据，这样有助于提高评价结果的外推性。

例如，医疗机构开展的药品临床综合评价，可以使

用本机构的真实世界数据；省级区域开展的药品临

床综合评价，可以使用本地区的真实世界数据等。

2. 2. 2　事先确定待评价药品的对照药品　药品临
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床综合评价涉及安全性、有效性、经济性、创新

性、适用性、可及性六个维度，除待评价药品自身

特点外，还应该明确待评价药品与哪些药相比，这

六个维度的结果如何，使评价结果更能满足临床实

际需求。这就要求在药品临床综合评价研究开展

前，根据临床需求和待评价药品的特点，如功效、

适应证、剂型等，筛选相应的同类对照药品，并基

于上述六个维度，将待评价药品与筛选的同类药品

进行比较，进一步明确每一种药物的优势和局限

性，从而根据不同的临床需求选取最适合患者的治

疗药物。

2. 2. 3　构建药品临床综合评价指标体系　药品临

床综合评价是在系统、全面收集证据的基础上，综

合分析药品在防治疾病过程中的安全性、有效性、

经济性、创新性、适宜性、可及性的过程。药品临

床综合评价包括多方视角，如全社会、卫生体系、

医保支付方、医疗机构、患者等［15］，从临床实际

需求出发，待评价药品的对照药品的评选标准和评

价视角的选择对于指标体系的构建、药品综合价值

评估至关重要。因此，不仅要对每个维度进行评

价，还应该综合六个维度的结果，尽量根据多方视

角给出综合评价意见。本研究纳入的给出综合评价

意见的研究主要采用MCDA模型构建了药品综合评

价指标体系。MCDA是以循证医学为基础，通过一

系列方法、多维度探讨药品的综合价值，并进行排

序，从而帮助医患和决策者做出最佳临床决策的方

法，有助于提高决策的透明度和科学性［34-35］。MCDA
已经应用于多项药品临床综合评价中，并且形成了

相关共识［36］。建议未来可考虑使用 MCDA 模型构

建药品临床综合评价指标体系，给出综合评价意

见，促进评价结果更好地转化和传播。

2. 3　进一步提高药品临床综合评价的规范性

近年来，关于药品临床综合评价的指南和共识

日益增多，药品临床综合评价的开展应更加严格、

规范。因此，在开展药品临床综合评价前，可以参

考系统综述或临床试验开展的相关要求，规范撰写

药品临床综合评价方案并进行注册。目前，广东省

药品临床综合评价中心建立的药品临床综合评价管

理系统 （http：//dec. sinopharmacy. com. cn/） 可以

注册和查询相关研究。此外，也有学者提出构建药

品临床综合评价基础信息平台的构想［37］。这对于

今后更规范、更公开、更透明地开展药品临床综合

评价研究、避免重复研究和上述问题的出现具有重

要意义。同时，应加大宣传力度，推进相关指南和

共识在药品临床综合评价中的应用，有助于进一步

规范相关研究，解决区域内或医疗机构内的实际

问题。

3　对改善中成药临床综合评价研究现状的建议

3. 1　提升原始研究证据

中成药药品临床综合评价的开展，对进一步促

进中成药回归临床价值、鼓励中药创新具有重要作

用。但本文纳入的中成药药品临床综合评价研究中

安全性和经济性的资料，大部分来源于企业或者第

三方公开信息网站的数据，来源于已发表的原始研

究证据较少，且部分中成药说明书中不良反应和禁

忌证均标注“尚不明确”，这在一定程度上反映出

中成药的安全性和经济性两个维度缺乏原始研究证

据。因此，应当加强对中成药全生命周期的管理，

加强对安全性风险的监测、评价和分析，同时参照

相关技术指导原则及时对中药说明书进行完善［38］。

此外，关于中成药有效性的资料一般选用RCT
作为证据，虽然在循证医学体系中 RCT 的证据等

级较高，但由于样本量较小、盲法难以真正实施等

原因，中成药RCT的证据等级仍总体偏低［25-26，28］。因

此，未来应开展大样本、多中心的RCT，以进一步

提高中成药有效性的证据等级。由于 RCT 的周期

一般较短，不利于观察长期不良事件/不良反应，

可在 RCT 的基础上，结合观察性研究来充分评估

中成药的安全性。

3. 2　突出中成药特色和优势

中成药大多来源于古代经典名方、名老中医经

验方、中药的有效成分提取物等，其研制一般具有

“源于临床，用于临床”的特点。中成药与其他药

品的共同点是以临床价值为导向，而特色在于中成

药具有丰富的临床人用经验，其人用经验通常在临

床实践中积累，具有一定的规律性、可重复性和临

床价值。因此，要充分发挥中成药的特色和优势，

体现中成药的原创思维和整体观，需重视人用经

验［38］，将人用经验整合到中成药临床综合评价体

系中。本文纳入的 16项研究［6，18-19，21，25-30，33，39-43］中，在

已有六个维度的基础上，还增添了包含中医理论和

人用经验的“中医药特色”这个维度，未来在中成

药药品的临床评价中，可以进一步开展对中医药特

色的评价，从而更充分体现中药的特色和优势。

4　小结

药品临床综合评价不仅是药品供应保障决策的

重要技术工具，也是不断认识药品、完善药品信息
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的过程。近年来，我国药品临床综合评价研究数量

日益增多，相关指南或共识的发布为此提供了方法

学指导，但在实际开展综合评价的过程中，多个关

键环节仍需进一步规范和完善，且中成药的药品综

合评价更应考虑到中医药的特色和优势。在今后的

药品临床综合评价工作中，应进一步加强学科间、

机构间、地区间的协同合作，进一步提高评价质

量，促进评价结果更好地转化和应用，更好地服务

临床决策和国家药物政策决策。
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ABSTRACT Through analyzing the current situation of clinical comprehensive evaluation researches of domestic 
medical products from 2013 to 2023， it is found that there is a phenomenon of “four more， four less”.  Specifically， 
there is a greater emphasis on conducting research on drug clinical comprehensive evaluation， but fewer comprehen⁃
sive evaluation opinions provided； more research data come from publicly available information， but fewer derived 
from real world； more options for similar reference drugs， but less pre-defined research on reference drugs； the re⁃
search process involves more steps， yet there are fewer studies strictly implementing quality control.  Based on this， 
suggestions are proposed in three aspects： improving the quality of clinical comprehensive evaluation of medical 
products， enhancing the transformation and dissemination of results， and improving the standardization of clinical 
comprehensive evaluation of medical products.  Regarding the current state of clinical comprehensive evaluation re⁃
search on Chinese patent medicine， reflections are presented on elevating original research evidence and highlighting 
the characteristics and advantages of Chinese patent medicine， so as to promote better transformation and application 
of the results of clinical comprehensive evaluation of medical products.
Keywords clinical comprehensive evaluation of medical products； Chinese patent medicine； western medicine； 
multi-criteria decision analysis

（收稿日期：2023 - 06 - 09；修回日期：2023 - 09 - 04）
［编辑：果 彤，贾维娜］

··361


