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前 言 
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引   言 

药品临床综合评价是促进药品回归临床价值的基础性工作，是健全药品供应保障制度的

具体要求
[1-2]

。因此，药品临床综合评价工作流程的标准化、规范化、同质化、科学化，可

极大提高研究结果的稳定性和可靠性。科学规范开展药品临床综合评价工作，可助力提升药

学服务质量和药事管理能力，有效保障临床基本用药的供应与合理使用，更好地满足临床诊

疗需求，并为推进国家药物政策决策提供坚实的基础和依据。 

近年来，我国相继发布多项政策文件，加强对各地和各类医疗卫生机构药品临床综合评

价工作的重点部署。2019 年 4 月发布了《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》
[1]
、2021年 7月发布了《国家卫生健康委办公厅关于规范开展药品临床

综合评价工作的通知》
[2]
，同时配发《药品临床综合评价管理指南（2021年版 试行）》（以

下简称《管理指南》）。 

为使相关文件指导意见能够规范落实在工作实践中，特编制了《药品临床综合评价工作

流程指南》标准，旨在进一步规范药品临床综合评价工作的流程及内容，明确评价维度，加

强研究证据的评价及研究成果转化应用。 
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药品临床综合评价工作流程指南 

（2025 版） 

1 范围 

本文件确立了药品临床综合评价工作的主要流程及相关技术环节。 

本文件适用于开展药品临床综合评价工作的各类人员，包括但不限于政策决策人员和管

理执行人员、医疗机构专业技术人员、大专院校科研人员、企事业单位相关从业人员等。 

2 规范性引用文件 

下列文件中的内容通过文中的规范性引用而构成本文件必不可少的条款。其中，注日期

的引用文件，仅该日期对应的版本适用于本文件；不注日期的引用文件，其最新版本（包括

所有的修改单）适用于本文件。 

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》（国卫药政函

〔2019〕80号） 

国家卫生健康委办公厅《关于规范开展药品临床综合评价工作的通知》（国卫办药政发

〔2021〕16号） 

国家卫生健康委办公厅《药品临床综合评价管理指南》（2021年版 试行） 

国家药物和卫生技术综合评估中心（“国家卫生健康委卫生发展研究中心“）《抗肿瘤

药品临床综合评价技术指南》（2022年版 试行）《心血管病药品临床综合评价技术指南（2022

年版 试行）》《儿童药品临床综合评价技术指南（2022 年版 试行）》《药品临床综合

评价质量控制指南（2024年版 试行）》 

3 术语和定义 

下列术语和定义适用于本文件。 

3.1 

药品临床综合评价 

对已上市药品开展非注册目的的研究，通过系统整合药品临床应用与供应保障全链条的

多维度证据，形成以人群健康获益为核心的药品临床价值评估结果。 

3.2 

循证医学 

遵循证据的医学，又称实证医学，是一种医学诊疗方法，强调应用完善设计与执行的

研究（证据）将决策最佳化。 

3.3 

真实世界研究 

在真实世界环境下收集与患者有关的数据，通过分析，获得医疗产品的使用价值及潜

在获益或风险的临床证据。 
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4 缩略语 

下列缩略语适用于本文件。 

ADL        日常生活能力量表（Activity of Daily Living Scale） 

AGREE      指南研究与评价工具（Appraisal of Guidelines for Research  

and Evaluation） 

CARC        基于共识的中医病例报告规范(Consensus-based  

recommendations for case report in Chinese medicine) 

CARE       病例报告指南（Case REport guideline） 

CBA        成本-效益分析（Cost-Benefit Analysis） 

CEA        成本-效果分析（Cost-Effectiveness Analysis） 

CHEERS     综合健康经济评估报告标准（consolidated health economic  

evaluation reporting standards） 

CMA        最小成本分析(Cost-minimization analysis) 

CONSORT    实用性随机对照试验报告规范（Consolidatedstandards of  

reporting trials） 

COSMIN     选择健康测量工具的共识标准(Consensus-Based Standards  

For The Selection of Health Measurement Instruments) 

CUA        成本-效用分析（Cost-Utility Analysis） 

ICD        《国际疾病分类》（International Classification of Diseases） 

IOM        美国国家科学院医学研究所（Institute of Medicine） 

PRISMA     系统评价和 Meta分析优先报告的条目（Preferred Reporting 

      Items for Systems Reviews and Meta-Analyses） 

QALY       质量调整生命年（Quality-adjusted life year） 

RCTs       随机对照试验（randomized controlled trials） 

RECORD     常规收集医疗卫生数据开展观察性研究的报告规范  

(reporting of studies conducted using observational  

routinely collected health data)  

RIGHT      国际实践指南报告规范（Reporting Items for Practice  

Guidelines in healthcare） 

SPIRIT     临床试验方案规范指南（Standard Protocol Items:  

Recommendations for Interventional Trials） 

STROBE     观察性流行病学研究的报告指南（STrengthening the  

Reporting of OBservational studies in Epidemiology） 

TREND      非随机对照试验报告规范(transparent reporting of  

evaluations with nonrandomized designs) 

WHO        世界卫生组织（World Health Organization） 

5 总则 

《药品临床综合评价工作流程指南》的制定遵循美国国家科学院医学研究所（IOM）关

于指南的最新定义，以世界卫生组织（WHO）标准指南制定的方法学为依据，并符合指南研

究与评价工具（AGREE Ⅱ）的六大领域。本指南制定过程中的指南项目组组建、利益冲突声

明、研究问题框架构建、证据检索和筛选、证据质量分级、推荐强度分级、指南外审及报告
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撰写等技术流程均严格遵循标准指南制定方法进行。 

本指南涵盖药品临床综合评价主题遴选、评价实施、证据评价和结果应用转化 4个方面

工作内容，19个关键技术环节，为相关技术人员规范开展药品临床综合评价提供科学依据。 

6 需考虑因素 

药品临床综合评价工作流程内容的遴选和确定 

以《管理指南》为基础，根据现有研究文献及药品临床综合评价实际工作现状，指南工

作组初步拟定 4 大类关键问题框架，涵盖 19 个技术环节的指南研究内容；基于德尔菲法以

在线问卷的形式对相关问题的重要性进行调研和评分。共收集汇总 34 位专家函评反馈，最

终遴选出 4 个方面工作内容，19 个关键技术环节的指南研究问题，涵盖药品临床综合评价

的整体流程和主要工作内容。 

证据分级与依据 

指南制定工作组针对最终纳入的关键问题，参考人群、干预、对照和结局原则进行检索，

检 索 数 据 库 包 括 指 南 数 据 库 （ National Guideline Clearinghouse 、 Guidelines 

International Network、Trip database、The National Institute for Health and Care 

Excellence 等），系统评价、卫生技术评估、卫生经济学评价研究数据库（NHS Economic 

Evaluation Database 、The Cochrane Library、HTA 数据库等），文献数据库（PubMed、

Embase、中国生物医学文献数据库、万方、中国期刊全文数据库和维普数据库），官方网站

（国际和各国卫生行政主管部门、药监部门、医疗保障部门或相关行业协会官方网站）；并

将百度等公共搜索引擎及 AI 检索工具作为补充检索。本指南为管理型指南，采用中国循证

医学中心中国循证医学中心的证据质量分级体系，采用牛津大学循证医学中心制定的推荐强

度分级标准，见表 1。 

表 1 证据分级与推荐强度分级 

证据质量级别 描述 

Ⅰ级 系统评价、HTA、Meta分析 

Ⅱ级 政府及相关机构报告 

Ⅲ级 有确切研究方法的文献 

Ⅳ级 综述 

Ⅴ级 专家意见 

推荐强度分级 描述 

A 推荐，证据及有效（证据等级为 1级） 

B 
可推荐，证据有效（证据等级为 2级和 3级），可能会在将来出现更高质量

的新证据而后改变 

C 证据在一定条件下有效（证据等级为 4级），应谨慎应用研究成果 

D 证据的有效性具有局限性（证据等级为 5级），只在较窄的范围内有效 

推荐意见的形成 

指南制订专家组根据证据质量、利弊权衡、各方意愿等因素形成初步的推荐意见决策

表。按照欧洲临床营养与代谢学会（ESPEN）指南手册，通过德尔菲法进行专家投票形成共

识意见。共识形成规则为：（1）同意率超过 75%的建议被定义为最终推荐意见；（2）同意

率低于 50%的建议为未达成共识；（3）同意率 50%-75%的建议，代表大多数人同意，但会导
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致共识强度降级。 

7 关键问题与推荐意见 

主题遴选 

药品临床综合评价工作需要投入大量的人力、时间、资源成本，而研究资源是相对有限

的，亟待科学规范的主题遴选评估流程和方法，有效选取在临床用药实践中存在的迫切需要

解决的关键问题，进行高效规范评价。主题遴选在规范开展药品临床综合评价工作中是基础，

更是前提和保障，对提升综合评价证据质量和转化应用具有重要意义。本指南主题遴选部分

主要包括主题遴选组织管理、主题遴选评审流程、主题遴选评估方法三个方面。 

7.1.1 主题遴选组织管理 

为保障药品临床综合评价主题遴选工作的高质开展，需组建具有代表性强、权威度高、

专业覆盖全面的主题遴选专家委员会。合理组建专家委员会有利于提高主题遴选的科学性、

规范性和透明度，同时有利于减少因专业角度差异导致的评估偏倚以及专业知识能力不匹配

的情况。 

7.1.1.1 主题遴选专家委员会组成 

药品临床综合评价主题遴选专家委员会建议由 6个部分人群组成： 

①卫生行政管理/决策部门代表
[3-9,11-12,16-18,26-27,29]

（证据等级：Ⅱ级；推荐强度：B）； 

②卫生技术专业人员及学者（包括临床医学、药学、护理学、卫生管理、循证医学和卫

生经济学、伦理学等）
[3-6,8-9,12,17-20,23,26-30]

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）； 

③患者方
[4,9,12]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B）； 

④公众代表
[9,13]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B）； 

⑤企业方及商业团体代表
[9,12]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B）； 

⑥监管机构代表
[18,26-27,29-30]

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。 

在特定情况下，以上各方人员如与研究内容和研究目的存在利益冲突,不推荐参加主题

遴选专家委员会
[9]
（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

7.1.1.2 主题遴选专家委员会工作职责 

    药品临床综合评价主题遴选专家委员会应具备以下四个方面工作职责： 

①主题遴选评估指标的建立与确认
[4-7,9,11,13,17]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B）； 

②临床综合评价研究主题技术审查
[3-9,11,13,17-30]

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）； 

③待遴选主题评估及排序
[3,5,8-9,11-12,16,18-30]

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）； 

④对主题清单遴选结果进行专家论证
[3-9,11-13,16-30]

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。 

7.1.2 主题遴选评审流程 

药品临床综合评价主题遴选评审流程可分为以下四个步骤：主题征集、确定参与主题遴

选专家委员会、确定主题遴选评估指标体系、主题排序与决策。详见附录图 A.1 

7.1.2.1 主题征集
[3,10-12,14-23,25-30]

 

可根据政策制定需求、药品使用监测结果、临床用药问题、专家意见、文献综述、药品

生产供应需求等多种途径收集待遴选主题。待遴选主题来源渠道包括但不限于来自国家/省

市医疗、医保、医药等管理部门以及涉及相关专业的机构和研究者、患者/公众等社会群体。

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

7.1.2.2 确定参与主题遴选的专家委员会
[3,11-12,16,21,26,28-30]

 

专家委员会组成及职责参见“7.1.1.1 主题遴选专家委员会组成”“7.1.1.2主题遴选

专家委员会工作职责”。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

7.1.2.3 确定主题遴选评估指标体系
[3,10-12,14-21,26-28]
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主题遴选评估指标体系参见“7.1.3.1 主题遴选评估指标体系”；权重赋值方法参见

“7.1.3.2 主题遴选评估指标权重赋值”。根据评价目的，选择全部或部分评估指标构建本

机构药品临床综合评价主题遴选评估指标体系，并进行量化，以对遴选主题进行定量评分和

优先排序。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

7.1.2.4 主题排序与决策
[3,10-12,14-23,25-30]

 

专家委员会根据评估分数和优先排序，对各待遴选主题进行讨论审议，并做出最终决策，

确定主题。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

7.1.3 主题遴选评估方法 

7.1.3.1 主题遴选评估指标体系 

本指南基于德尔菲法，构建了包括 5 个一级指标、9个二级指标、17个三级指标的药品

临床综合评价主题遴选评估指标体系，并采用循证医学方法，明确各指标的评估内容，详见

附录表 A.1。 

7.1.3.1.1 必要性  

（1）卫生决策需求 

① 对政策/医疗保健体系的重要性/影响：评估目标药品有潜力解决医疗保健决策方

面的困境，或是否可以促进卫生改革
[3,12,15,21]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

② 评估结果的政策转化潜力：评估药品临床综合评价结果支持或转化为卫生政策的

潜力
[3]
。（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

（2）临床实践需求 

评估的创新性和实践价值：评估结果是否可以为利益相关方（医疗机构、卫生决策机

构、制药行业等）的卫生技术临床实践的改变提供依据
[20]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：

B） 

7.1.3.1.2重要性 

（1）健康需求 

① 疾病负担：疾病负担定义为某一特定疾病造成的残疾程度、死亡率及发病率对患者

及其家庭和整个社会的影响。主要通过目标人群规模、疾病死亡率/发病率及伤残调整寿命

年进行整体评估
[3-4,6,10-12,15,17-18,21,27]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

② 弱势群体影响：弱势群体定义为儿童（新生儿）、妊娠期或哺乳期妇女、65岁以

上老人、患有特殊疾病或患有神经心理疾病患者
[3-4,6,10-12,15,17-18,21,27]

。（证据等级：Ⅰ级；

推荐强度：A） 

（2）健康影响 

① 降低患者死亡率/发病率潜力：降低患者死亡率/发病率潜力是指在医疗干预、治疗

方案或预防措施的实施下，能够有效减少患者因疾病导致的死亡或发病的风险。这种潜力通

常通过比较干预前后的死亡率或发病率来衡量
[8,16,27]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

② 患者生存质量/疾病预后的改善：干预措施的临床效益及生活质量的改善分为 5个级

别，分别为：治愈，延长寿命和生活质量主要改善，延长寿命和生活质量轻微改善，生活质

量主要改善，生活质量轻微改善
[7,9,12-13,16,26]

。（证据等级：Ⅱ级；推荐强度：B） 

③ 与现有治疗相比的潜在临床获益：优于现有替代方案的潜力或是否可以替代临床现

有的卫生技术方案。可应用“可替代技术的数量”或“缺乏替代技术”作为评估内容
[3,5-7,11,13,16-18,27]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

④ 安全性获益：安全指标按照严重程度可分为 5级（1级：轻微；无症状或症状极轻；

仅检验可发现；无需干预 2 级：轻度的；需要局部的小的，或非侵入性的干预；在工具性

日常生活能力量表（instrument ADL）上评分下降 3 级：严重的或临床上明显的，但非立

即致命的；需入院干预或延长住院时间；残障；在躯体生活自理量表（self careADL）上评
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分下降 4级：威胁生命的；需要紧急干预 5级：由于不良反应死亡）
[4-7,18,27]

。（证据等级：

Ⅰ级；推荐强度：A） 

（3）经济性 

① 对社会和患者个人的经济负担：社会和患者个人的经济负担可描述为直接成本及政

府财政保障。 

直接成本包括直接医疗成本和直接非医疗成本。 

从医疗机构角度来看，直接医疗成本包括与卫生服务采购相关的一次性成本，直接非医

疗成本包括经常性成本（如维护和运营成本）等。 

从患者角度看，主要为家庭每年因疾病或健康问题而产生的直接医疗成本及与就医相关

但并不具有医疗性质的成本，如异地就医的交通和食宿成本等非医疗支出。 

政府财政保障：目标卫生技术纳入政府卫生支付范畴时，与目前的已纳入的卫生技术相

比，这项技术的政策变化对政府预算的潜在增量影响是否在可承受范围内或是否具有可持续

性
[4,9,11-12,15-18,27]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A） 

② 对成本-效果/效用/效益的影响：主要通过增量效果比评估药品等卫生服务获得每单

位健康所需花费的比较成本，使决策者能够考虑投资于一种卫生干预措施与其他选择相比，

可以得到多少增量健康效益。如国内尚未有相关的经济性证据，可以考虑利用其他国家针对

目标技术的成本效果/效用/效益评价结果进行初步评估
[4,7,16,27]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐强

度：A） 

7.1.3.1.3 可行性 

（1）证据需求 

① 证据可获得性和充分程度：所需证据的可获得性和充分性，应综合已发表的文献证

据及原始临床资料证据，重点关注新技术/药物的新证据
[3,7-8,10-14,19]

。（证据等级：Ⅱ级；推

荐强度：B） 

② 证据质量：证据质量指试验设计产生无偏倚结果的可能性，反映在研究过程中结论

真实性的一系列因素
[5,7]

。（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B） 

（2）资源需求 

当前是否可满足所需时间、资源和技术的要求：研究团队资质、人员组成、专业分布、

工作经验及当前是否可满足所需时间、资源和技术的要求
[8,24,26]

。（证据等级：Ⅰ级；推荐

强度：A） 

7.1.3.1.4 社会效益 

社会、舆论关注程度： 

① 对伦理、法律、社会心理方面的影响：影响医疗保健决策、结果或成本的大多数群

体及弱势群体的兴趣或利益诉求；低收入群体、罕见病患者群体等在道德意义上是否比其他

群体更应该得到卫生资源分配的倾斜
[3,6,8-9,14,17,26]

。（证据等级：Ⅱ级；推荐强度：A） 

② 个人/公共利益：目标主题应对个人/公益利益产生影响，具有社会争议度或引起社

会关注
[4,10,12,14]

。（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

7.1.3.1.5 公平性 

社会公平伦理影响： 

药品使用对伦理和公平可及性的影响：社会公平伦理影响，定义为药品使用对伦理和公

平可及性的影响，包括利益相关性冲突管理。旨在解决健康资源方面的不公平不平等问题，

以确保每个人都有公平的机会从卫生系统中收益。主要通过评估干预措施是否以及如何促进

公平或加剧不平等来解释卫生技术的公平性
[4,9,12]

。（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

7.1.3.2 主题遴选评估指标权重赋值 

药品临床综合评价主题遴选指标体系权重赋值方法推荐如下： 
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① 层次分析法
[4,12,17,24]

（证据等级：Ⅱ级；推荐强度：B） 

② 多属性决策法
[5,9,11]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B） 

③ 德尔菲法
[8,16]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B） 

④ 专家研讨会/小组讨论
[6,17]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B） 

⑤ 配对比较法
[7]
（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

⑥ 简单加性加权法
[15]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

⑦ 等权重算法
[15]

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：C） 

因此，本指南采用证据等级最高和推荐强度最强的层次分析法对药品临床综合评价主题

遴选评估指标体系进行权重赋值，详见附录表 A.1。 

7.2 评价实施 

7.2.1 研究背景
[31,32,33,34,35,36]

 

研究背景的核心是阐述立题依据，陈述研究人员进行该项研究的意图以及开展此类工作

必要性和基础。在研究背景部分宜介绍学科领域的基本情况（如待评药品相关适应证的疾病

流行病学概况、医疗服务利用情况、经济负担情况）；总结与研究主题直接相关的最新进展

（主要干预措施及其有效性、安全性和经济性等的评价现状），展示不同研究的主要结论及

其局限性；明确现有研究的不足或尚未解决的问题；突显本研究的必要性，提出本研究的价

值（必要性和重要性）或创新点，为本研究的研究内容确定及研究方法设计铺垫基础。（证

据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.2研究目的
[32,33,34,35]

 

研究目的是研究实施的具体目标和意义，可以是特定假说，也可以是待解决的问题。研

究目的应清晰阐述研究的总体意图，明确本次药品临床综合评价的目的和待解决的问题。 

研究目的可依据前期主题遴选过程中收集的相关证据及评价结果提出，应清晰、具体、

简洁、可测。研究目的越明确具体，研究的针对性越强，越可保障其实施效果；同时也需考

虑其可行性，即具有相应的资源和条件，保障研究目的的达成。 

研究目的中应简明扼要的阐述“运用何种理论和方法，解决何种主要问题，达到何种主

要目的”。研究目的按重要程度可分为主要研究目的和次要研究目的。（证据等级：I 级；

推荐强度：A） 

7.2.3研究设计
[32,33,34,35,37,38]

 

研究设计应基于拟解决的问题，可获取的资源以及项目时间安排等因素，制定研究设计

方案。 

研究方法及分类是多样化的，一般情况下，按照认识论基础，研究设计可分为三大类：

定性研究设计、定量研究设计和混合研究设计。 

（1）定性研究设计：了解现象或问题；包括扎根理论、现象学研究、行为研究、个案

研究等。 

（2）定量研究设计：探索各变量之间的关系或检测模型理论；包括实验设计和非实验

设计（如问卷调查等）。 

（3）混合研究设计：综合运用定性和定量的研究设计方法；包括顺序法、并行法和转

换法。 

药品临床综合评价工作由于其评价目的的多样化和评价维度的全面性，混合研究设计的

方法更为常见和适用。通常包括文献分析、临床研究、定性访谈和模型研究等四个方面。 

在具体研究设计的选择和构建过程中，需重点考虑三个方面： 

（1）与研究问题/目的的匹配程度； 

（2）研究设计的可实施性/可执行性； 
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（3）研究结果的实际应用意义（应用方和应用场景）。 

建议根据流行病学、卫生统计学、卫生技术评估的标准评价流程及方法进行临床综合评

价研究设计。（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.1评价内容 

7.2.3.1.1 疾病类型及诊断标准
[32,33,34,35,39-43]

 

开展药品临床综合评价工作，需首先确立研究药物所针对的疾病类型，并明确该项研究

所采纳的诊断标准，以便于明确研究对象的纳排标准，设计合理的研究结局指标。 

疾病类型建议采用世界卫生组织发布的《国际疾病分类》（ International 

Classification of Diseases，ICD）作为分类标准和方法，对研究疾病进行描述和归类。

疾病概况描述包括但不限于病因、临床表现、国内外发/患病率、国内外疾病经济负担、疾

病诊疗方案与路径等。 

疾病诊断的方法较多，其分类方法大致可分三种： 

（1）根据获得临床资料的方法分类，包括症状诊断、体检诊断、实验诊断、超声诊断、

心电图诊断、内窥镜诊断、放射性核素诊断、手术探查诊断、治疗诊断等； 

（2）根据诊断的确切程度分类，包括疑似诊断、临时诊断、暂定诊断、临床诊断等； 

（3）根据诊断内容分类，包括病因诊断、病理形态诊断、病理生理诊断等。 

由于疾病诊断方法及分类较多，以及中西医对相同病症诊断方法可能存在巨大差异，对

同一疾病的诊断标准往往并不能完全统一。在药品临床综合评价工作中，应尽可能选择工具

书（包括教材）及高质量指南作为疾病诊断标准的依据，并在研究设计中予以明确。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.1.2 研究对象及纳排标准
[23,27,32-36,44-45]

 

无论是何种研究，均应明确研究对象（目标人群），并制定科学的纳入标准和排除标准。 

研究对象：应明确研究对象的判断标准、源人群和选择方法；对于配对研究还应明确配

对标准和对照数目，如需随访，则需明确随访方法。 

纳排标准：其制定主要涉及研究对象（患者）年龄、性别、疾病诊断、相关共病，是否

为特殊人群等；同时也应尽可能明确患者的来源及招募方式。 

当研究对象（目标人群）存在较大的异质性时，可以根据研究需要开展亚组分析。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.1.3 干预措施
[32,33,34,46-48]

 

明确研究药物相关干预措施实施的详细方案，包括药品通用名称、剂型、规格、生产企

业、给药剂量、频率、给药方式、合并用药及疗程等。如研究药物为固定处方/协定方、经

典方、院内制剂、名老中医经验方等，还需明确药物的组成及剂量，剂型，制备方式及工艺。

如有需要，还应明确药物的管理属性，如国家基本药物、国家基本医保属性等。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.1.4 对照设置
[32-34,47-54]

 

对比是流行病学研究方法的核心思想之一，可通过设置客观的对照来实现，而对照设置

的合适与否直接决定了研究质量以及结果的可靠性。 

（1）对照方法的选择:对照方法可分为内对照和外对照，其划分取决于组间研究对象在

时间、空间和人群间的相似性。 

① 内对照：对照组与干预组来自同一目标总体，同一研究周期内，接受干预和对照措

施。包括安慰剂对照、阳性对照、不同剂量对照以及空白对照等方法。 

② 外对照：对照组与干预组并非来自同一目标总体，或并非同期接受干预和对照措施

（如单臂研究等），需要从其他试验（研究）或历史病例中选取特征相似的研究对象作为对

照，即在研究之外选取接受不同干预措施的对比组。外对照可来源于既往已完成的 RCT研究，
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也可来源于回顾性/前瞻性的真实世界研究。 

值得注意的是：如选用外对照的方法，需评估其适用性和可比性、干预信息和重要混杂

因素记录的全面性和完整性、结局指标的准确性等。 

（2）对照药物的选择:应根据研究目的、研究类型及干预措施（主要研究药物）及评价

维度选择对照药物（可选择一个或若干个对照药品）。本指南推荐以下两种对照药物选择方

式。 

① 安慰剂对照  适用于轻症或功能性疾病或目标疾病尚无有效治疗措施或为自限性疾

病。可选择完全空白对照或在干预组和对照组给予相同的对症治疗措施基础上进行空白对照。 

② 阳性药物对照  适用于目标疾病已有明确或经典的治疗药物/治疗策略。采用具有相

同适应证的经典治疗方案，并尽可能采用药理作用机制相同以及指南一线推荐的治疗方案药

品。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2 评价维度
[31,35,55]

 

药品临床综合评价是评价主体应用多种评价方法和工具开展的多维度、多层次证据的综

合评判。评价主要聚焦药品临床使用实践中的重大技术问题和政策问题，围绕技术评价与政

策评价两条主线，从安全性、有效性、经济性、创新性、适宜性、可及性 6个维度开展科学

规范的定性定量相结合的数据整合分析与综合研判。 

药品临床综合评价的安全性、有效性、经济性是药品的技术评价属性；创新性、适宜性、

可及性是药品的政策评价属性。评价实施机构应基于评价目的及评价结果的应用转化场景，

通过专家论证的方式确定合适的评价维度，并在研究方案中详细阐述评价维度确定的理由。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2.1 安全性评价
[31-34,55-58]

 

（1）评价维度定义：综合分析药品上市前后安全性信息结果。 

（2）评价内容：药物临床试验数据、不良反应、不良事件、禁忌证、注意事项、药物

过量、相互作用、相对安全性（与同类产品比较）、药品质量、药品疗效稳定性等信息。 

（3）评价报告依次内容为： 

① 说明书安全性信息 

② 说明书以外的各国药监部门披露的药物警戒信息 

③ 药学质量评价 

④ 非临床安全性研究 

⑤ 临床安全性研究结果及质量评价 

⑥ 上市后药品不良反应/事件 

⑦ 产品召回措施和实施情况 

⑧ 预防用药差错/事故采取的警示措施 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2.2 有效性评价
[31-34,55-56,59-61]

 

（1）评价维度定义：通过定量分析，对拟评价药品及参比药品的临床效果进行人群测

量，判断是否获得重要的健康收益。 

（2）评价内容：核心指标主要包括生存时长和生命质量两大类。 

① 生存时长相关指标包括：生存率、疾病控制率以及其他能够反映疾病进展的可测

量指标； 

② 生命质量相关指标包括：健康相关生命质量和健康效用值，可用质量调整生命年

（QALY）进行评价； 

③ 在核心指标评价的基础上，还可以针对疾病主客观指标，包括但不限于临床有效
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率等临床疗效指标，疾病实验室检查、影像检查等特异性指标以及患者主观感觉等指标进行

评价。 

（3）评价报告依次内容为： 

① 药理与药学特性 

② 药品上市前临床研究数据 

③ 药品上市后临床研究数据及质量评价 

④ 典型有效性病例报告/病例系列报告（主要针对上市时间较短的创新药物及罕见病

用药） 

⑤ 指南、指导原则、共识、临床路径收录情况 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2.3 经济性评价
[18,20,23,27,31-34,55-56,62-65]

 

（1）评价维度定义：综合运用流行病与卫生统计学、决策学、经济学等多学科理论及

方法，分析测算药品的成本、效果、效用和效益等。同时，强化增量分析及不确定性分析，

必要时进行卫生相关预算影响分析，全面研判药品临床应用的经济价值及影响。 

（2） 评价内容：根据药品决策的具体需求，可选择开展成本-效果分析（CEA）、成本

-效用分析（CUA）、成本-效益分析（CBA）、最小成本分析（CMA）等。 

（3）评价报告依次内容为： 

① 药品价格、日费用、疗程费用 

② 药物经济学研究数据及质量评价，包括临床研究及模型研究 

③ 医疗保险目录收录情况 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2.4 创新性评价
[31-34,55-56,66-68]

 

（1）评价维度定义：通过分析判断药品与参比药品满足临床需求程度、鼓励国产原研

创新等情况，进行药品的创新性评价。 

（2）评价内容：开展创新性评价，应当突出填补临床治疗空白，解决临床未满足的需

求，满足患者急需诊疗需求和推进国内自主研发等创新价值判断。 

（3）评价报告依次内容为： 

① 临床创新性：满足临床尚未满足的诊疗需求，与同类药品比较的优势特色；药物

作用机制创新、剂型创新。 

② 企业服务体系创新性：优化诊疗服务流程，提升服务效率，提高诊疗服务资源利

用效率。 

③ 产业创新性： 

是否为自主研发的原研药或全球首个仿制药 

是否获得国内药品结构或制剂工艺方面的专利 

是否获得国际通用药品结构或制剂工艺方面的专利 

是否为儿童专用药品（专用剂型规格）等 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2.5 适宜性评价
[31-34,55-56,69-70]

 

（1）评价维度定义：评价药品技术特点适宜性和药品使用适宜性。 

（2）评价内容：药品技术特点适宜性可从药品标签标注、药品说明书、储存条件等方

面进行评价；药品使用适宜性主要包括患者给药方法、给药频率、药品规格、装量及包装是

否恰当等。 

（3）评价报告依次内容为： 

 ① 药品技术适宜性 
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标签标注完整性 

药品说明书标注明确性 

起效时间、药物剂型等患者使用适宜性 

储存条件适宜性 

是否需要特殊装置 

用药后是否需要监测或随访 

② 药品使用适宜性 

给药适宜性：药物用法、给药途径是否符合患者情况，用药是否则对适应证，联

合用药是否合理，用药是否准确排除禁忌证等。 

用药适宜性：治疗方案、适用人群、给药间隔、给药周期等方面是否适宜。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.2.6 可及性评价
[32-34,55-56,61-65]

 

（1）评价维度定义：评价药品可获得性和可负担性。 

（2）评价内容： 

① 可获得性可由医疗机构药品配备使用情况或有无短缺情况等反映。 

② 可负担性可由人均年用药治疗费用占城乡居民家庭年可支配收入比重（%）体现。 

（3）评价报告依次内容为： 

① 可获得性报告：药品销售范围、配备使用情况及可持续性 

② 可负担性报告：药品疗程费用/可支配收入比例等 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.3.3 信息来源
[18,23,27-28,32-36,76-78]

 

药品临床综合评价工作可根据评价维度及评价方法，从多种渠道获得相关信息资料。全

面的证据基础是评估过程的基础。来自多个来源的各种类型的证据可能会为评估提供信息。

为确保综合评价结果的适当且可靠，部分资料信息获取来源及可获得的信息内容如下： 

（1）文献数据库（包括指南数据库，系统评价、卫生技术评估、卫生经济学评价研究

数据库，期刊文献数据库等）：各种研究文献，如卫生技术评估报告、指南/共识、循证研

究、RCT研究、真实世界研究、药物经济学评价、病例报告、基础试验研究、质量评价等。 

（2）官方网站（包括国际和各国卫生行政主管部门、药监部门、医疗保障部门或相关

行业协会官方网站）：药品公开信息，如通报记录、药物警戒、政策属性等。 

（3）书籍专著：该领域的基础知识、定义概念及研究进展等 

（4）临床试验注册数据库：临床试验研究注册情况，包括试验基本信息，如试验名称、

编号、注册日期及状态；试验设计信息，像研究类型、方法、样本量计算和分组情况；研究

对象信息，涉及纳入标准、排除标准和退出标准；干预措施信息，有试验用药品或医疗器械

详情及对照措施；还有主要研究者姓名、单位、联系方式和研究机构名称、地址等。 

（5）生产企业：药品基础信息，如生产工艺、专利、药品说明书、质量控制、药品产

能/销量、药品定期安全性更新报告、未发表或正在开展的研究等。 

（6）问卷调查：可根据待评价药品的特点和维度定向开展调查问卷，主要调研主观感

受或认知程度等，可汇总专家或公众意见。 

（7）临床资料：患者诊疗信息，如人口学信息、患者症状及诊断、疾病及治疗史、家

族史、干预方式及随访结果等。 

（8）数据库：卫生信息系统数据、医疗保险数据库、药品供应销售及采购数据库、药

品临床有效性数据库、不良反应监测数据库、其他主要人口健康相关数据库等。 

（9）灰色文献：未公开发表研究信息，可能包含了最新的研究成果和观点，能够研究

提供新的研究思路和方向。 
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（10）搜索引擎：公众/媒体关注度等补充数据。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.4 研究类型
[31,35,79-82]

 

根据研究目的、研究设计、评价维度、数据来源等多种因素，选择适宜的研究类型。本

指南仅列出药品临床综合评价中常用的各种研究类型。（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.4.1 原始研究 

原始研究以一手资料（原始资料）为研究基础，进行各项综合整理、分析研究，可以是

否具有干预因素分为观察性研究和实验性研究。 

7.2.4.1.1 观察性研究
[32-34,80,83-100] 

观察性研究又称非实验性研究或对比研究，是在自然状态下对研究对象的特征进行观察、

记录，并对结果进行描述和对比分析。该类研究不可设置人为干预处理，同时研究对象接受

处理因素也不是随机化的。观察性研究根据有无对照组可分为描述性研究和分析性研究。 

（1）描述性研究 

描述性研究主要用于产生假设，从而为进一步的分析性研究奠定基础。常用的描述性研

究包括横断面研究、病例报告、病例系列及生态学研究等。 

① 横断面研究：又称现况调查，是指在一个特定的时间点或期间内对一个特定人群的

各类情况进行调查研究，所收集的资料反应该时间断面的状态。主要用于了解药物使用的特

点及与药物有关的事件分布特征，为制定合理的药物使用策略和进行效果考核提供依据。 

② 病例报告：通过单个或少数病例的记录和描述，提供疾病表现、机制、诊断及治疗

等方面的证据资料，主要用于描述药物干预与特殊事件（不良反应事件）相关性。病例报告

由于研究对象的高选择性，一般只能形成警示信号和病因学假设，但不能用以因果关系的确

定。 

③ 病例系列：形式与病例报告类型，但多在 10例以上，常为连续性病例的描述和总结。

病例系列研究可收集多个单一暴露量因素病例，并对其结局指标进行描述评价；或收集相同

结局的病例，再追溯其暴露因素；在一定程度上可进行因果关系验证；但因其无对照组，因

果关系确证力度较弱，仍作为警示信号和病因学假设提出方法。 

④ 生态学研究：又称相关性研究，是在群体水平上通过描述和比较不同群体中某因素

的暴露情况与研究结局分布的一致性和差异性。生态学研究可分为生态比较研究和生态趋势

研究两种类型，主要用于分析暴露因素与研究结局之间的关系（但因无法避免的混杂因素，

可能会出现“生态学谬误”，因此只为病因学分析提供线索），而因果关系的确定仍需采用

分析性研究或实验性研究方法。 

（2）分析性研究 

分析性研究是对结局的可能暴露因素进行检验的方法，按照暴露与结局的时间序列不同，

可分为病例-对照研究、队列研究、巢式病例对照研究。 

① 病例-对照研究：是指以现在患有某疾病的病患者为病例组，以未患该疾病但具有

可比性的人群为对照组，通过询问、体检、实验室检查或复查病史等，搜集既往各种可能的

危险因素的暴露史，测量各因素的暴露比例，通过统计分析，推断暴露因素与疾病之间的关

系。主要用于检验病因假设和探讨疾病的危险因素、预后因素以及评价防治效果等。 

② 队列研究：是指将人群按照是否暴露于某种因素及其暴露程度分为不同的亚组，追

踪其各自的结局，比较不同亚组之间结局频率的差异，从而判定暴露因素与结局之间有无因

果关联及关联程度大小的研究方法。主要用于确证暴露因素与结局指标的因果关系。 

③ 巢式病例-对照研究：又称套叠式病例对照研究或队列内病例对照研究，是将病例

对照研究和队列研究进行组合后形成的一种新的研究方法，即在对一个事先确定好的队列进

行随访观察的基础上，再应用该病例对照研究（主要是匹配病例对照研究）的涉及思路进行
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研究分析。相比队列研究，其因果推断与暴露因素和结局关联的时间顺序相符合，推断力度

更强；同时，其统计效率和检验效率也高于病例对照研究，还可以计算临床结局发生率等。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.4.1.2 实验性研究
[32-35,80,101-104]

 

实验性研究是指研究者能够认为给予干预措施的研究，根据是否采用随机方法，分为随

机对照研究和非随机对照研究。 

（1）随机对照研究 

随机对照研究（RCT）是指将研究对象随机分组，对不同组实施不同的干预，以对照效

果的不同。随机对照研究具有能够最大程度避免研究设计及实施过程中可能出现的各种偏倚，

平衡混杂因素，提高统计检验的有效性，被公认为是评价干预措施的金标准。 

（2）非随机对照研究 

虽然随机对照研究证据可靠性、真实性最佳，证据级别较高，但因其实施条件较为严格

等因素限制，在药品临床综合评价工作中，很多研究不适宜或不必要开展随机对照研究，可

考虑采用非随机对照研究。常用的非随机对照研究包括自身前后对照研究、交叉对照研究、

序贯试验等。 

① 自身前后对照研究：是指同一组病人先后接受两种不同的干预措施，以其中一种作

为对照，比较两种疗效差别，以确定所考核干预措施的疗效。适用于慢性稳定或复发性疾病。

自身前后对照研究的研究对象为同一组患者，以干预先后作为治疗组和对照组，具有良好的

可比性，结果的可靠性亦高于不同病例组的前后对照研究。 

② 交叉对照研究：是指对两组受试者使用两种不同的干预措施，然后相互交换处理措

施，最后比较结果的试验方法。优点是每例病人先后接受试验组或对照组的治疗，消除了不

同个体间的差异。但不可应用于各种急性重症疾患、不能恢复到第一阶段治疗前状况的疾病

以及不许可停止治疗让病情回到第一阶段的疾病等。 

③ 序贯试验：试验样本数事先不固定，而是每试验一对研究对象后，立即分析，再决

定下一步试验，直到可以判断出结果时即停止试验。序贯设计研究可避免盲目加大样本而造

成浪费，适合临床工作的特点，计算亦较简便。缺点是仅适用于单指标的试验。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.4.2 二次研究
[28,32-36,80,105-112]

 

二次研究是在已有研究基础（文献/资料）的基础上，应用统计技巧，分析初始研究的

数据资料，以回答初始研究提出的问题或试图回答新问题。二次研究方法主要包括系统评价、

指南/专家共识、决策分析、经济学分析等。 

（1）系统评价 

系统评价，又称系统综述，是指对研究问题进行结构化的清楚定义，运用系统和明确的

方法对相关研究进行检索、选择以及严格的评价。对所纳入研究的数据进行收集和分析，并

进一步讨论总结形成的综述，该研究方法是检索、获取、评价、综合证据的最佳方法，可分

为定性评价和定量评价（Meta分析），主要用于干预措施有效性/安全性的评价。 

（2）指南/专家共识 

临床实践指南是指与临床疾病的诊断和治疗有关的指南，是规范临床各种活动的依据。

专家共识是指多个学科专家代表组成团队针对具体临床问题的诊疗方案达成共识。临床指南

的制定是基于系统评价在内的当前最新、最佳证据，总结不同干预措施的利弊之后形成能够

为患者提供最佳诊疗服务的推荐意见，可作为指导临床实践的文件、更是确保医疗质量的重

要手段。 

（3）决策分析 

决策分析是针对疾病和防治过程中风险与获益的不确定性，通过决策模型，利用概率和



T/CLPA XXXX-2025 

 14 

结局估计值等，确定最佳方案的过程。按照决策的可靠程度可分为三类： 

① 确定型决策：如成本分析法 

② 风险型决策：如期望值决策、贝叶斯决策等 

③ 不确定型决策：如最大最小准则等 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.4.3其他研究
[23,28,32-36,113-115]

 

（1）卫生经济学研究 

卫生经济学研究是指将经济学原理和方法应用于评价临床药物治疗过程，并指导制定

合理的诊疗策略的研究方法。卫生经济学研究是对“可选措施的成本和结局”进行比较分析，

是医疗决策和卫生技术评估中的重要成分。卫生经济学研究的常用方法包括：成本效果分析

（CEA）、成本效用分析（CUA）、成本效益分析（CBA）和最小成本分析（CMA）。 

① CEA：评价一定量的卫生资源（成本）后的个人健康产出，健康结果用非货币单位

表示，多用于单一疾病、某一药品、某一干预措施、同一健康结果指标的评价。 

② CUA：评价项目投入成本量和经质量调整的健康效益产出量，主要用于衡量卫生项

目或治疗措施效率。 

③ CBA：通过比较不同备选方案的全部预期成本和全部预期收益来评价各备选方案，

追求效益大于成本的方案，可用于评价互相独立的方案、互相排斥的方案以及互相依赖的方

案。 

④ CMA：衡量和比较不同医疗干预措施成本的方法，只能用于比较具有相同收益且可

以准确确定成本的干预措施。 

（2）社会调查 

社会调查是社会"调查"和"研究"的简称。社会调查是指人们为达到一定目的，有意识地

通过对社会现象的考察、了解和分析、研究，来了解社会真实情况的一种自觉认识活动。药

品临床综合评价工作中社会调查通常通过问卷调查的方式进行，以考察对药品相关情况主观

认知情况。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.5样本量
[36,116-122]

 

样本量估算是指为满足统计的准确性和可靠性（I类错误的控制和检验效能的保证）计

算出所需的样本量，直接关系到研究结论的可靠性、可重复性及研究效率。样本量的确定需

既保证有足够的研究样本验证研究目的，也需避免过多的受试者在非必要的情况下暴露于研

究风险，减少人力、物力和时间的浪费，从而使研究设计更符合科学性和伦理学原则，并便

于研究具体实施。 

（1）样本量估算的前提： 

① 明确设计方法 

② 确定统计分析方法 

③ 考察主要结局指标的特性 

（2）样本量估算的影响因素： 

① 统计检验的水准（ɑ，即第一类错误的概率），一般采用 0.05； 

② 统计检验的效能（1-β，β为第二类错误的概率），通常 β采用 0.1 或 0.2，统计检

验效能分别为 90%或 80%； 

③ 允许误差δ：表示所比较的两个总体参数间的差别，误差δ越大，所需样本越小； 

④ 总体相关信息：包括总体平均数、标准差或总体率等，可通过预实验、查阅文献、

经验估计获得； 

⑤ 确定单侧/双侧检验：根据研究目的/研究设计确定。 
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样本量估算的适用性需符合研究设计和研究方法。 

（证据等级：Ⅲ级；推荐强度：B） 

7.2.6随访时间
[20,23,123-131]

 

在医学随访中，应对各研究对象追踪观察，记录各时间点上时间的发生情况以评价疗

效或预后。对于随访时间的设置应明确其起止时间。 

（1）明确开始随访的时间：如开始治疗、入院时间、确诊时间等，一般应为可明确记录的

时间或开始研究的时间。 

（2）明确随访截止时间： 

① 定时截尾：预设观察截止时间，即观察到该时间就停止随访； 

② 定数截尾：预设观察人数/观察事件，即达到该人数或发生一定数量的事件就停止

随访。 

③ 随访截止时间的设定应综合考虑所研究的疾病特征、主要结局指标类型及可执行性。 

④ 用于分析的时间范围应足够长（至少满足能够判断药物治疗取得阶段性指征结果的

周期且符合临床诊疗思维），以反映被比较干预措施之间成本、结局等指标的所有重要差异。 

随访时间设置的适用性需符合研究设计和研究方法。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.7结局指标
[20,23,32-36,48,80-82,132]

 

药品临床综合评价工作中，可根据研究针对的不同疾病或治疗领域设定针对性的评价核

心指标，作为研究的结局指标。结局指标的设置应与临床实践相一致，并考虑其可理解与可

应用的程度。结局指标的选择可参考相应核心结局指标集、高质量指南/专家共识、系统评

价及随机对照研究等。 

结局指标可依据重要程度及应用需求分为主要结局指标和次要结局指标。建议采用国际

公认的临床指标作为主要结局指标；采用生命质量、患者主观评价、健康总体评价等辅助性

指标作为次要结局指标。主要结局指标和次要结局指标的选用确认是辩证的，研究者也可根

据研究目的、研究类型、研究过程合理确定。不同评价维度应优选公认的最佳评价指标，建

议参考已发布 的药品临床综合评价管理指南和技术指南，采用适宜的评价方法和恰当的数

据来实施评价。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.8测量方法
[35,133-136]

 

药品临床综合评价研究中，在完成结局指标的构建后，应对每一个结局指标确定一个合

适的结局指标测量工具，既需评价测量工具的质量，也应充分考虑临床医生和研究者对测量

工具性能的反馈及选择测量工作的偏好。测量工具的选择适宜性可采用 COSMIN 工作组制定

的测量工具质量评价清单（COSMIN清单）进行评价。（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.9偏倚控制
[23,32-34,137-144]

 

（1）常见偏倚类型： 

研究偏倚是指观察到关联存在系统误差，需要控制偏倚，以保障研究结果的稳定性。

根据偏倚的来源，可分为三类，即:选择偏倚、信息偏倚和混杂偏倚。 

① 选择偏倚：是指由于入选研究和未入院研究的对象特征差异而导致研究结果偏离真

实情况所产生的偏倚。常见的选择偏倚包括转介偏倚、自我选择偏倚、渠道偏倚、存活者治

疗偏倚、新发-现患病例偏倚、易感者损耗偏倚、检出症候偏倚等。 

② 信息偏倚：又称观察偏倚，是指研究时再进行信息收集过程中所产生的系统误差，

从而导致研究记过与真实结果不符。常见信息偏倚包括错分偏倚和非死亡时间偏倚。 

③ 混杂偏倚：是指由于一个或多个外来因素的存在，歪曲了研究因素与研究结局之间

的关联。根据混杂因素与暴露因素、结局的关联方向一致性，可分为正混杂和负混杂。 
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（2）偏倚控制方法 

① 选择恰当纳排标准的研究对象 

② 纳入适当的样本量（兼顾区域平衡性） 

③ 采用匹配或限制 

④ 选择合适的对照药物 

⑤ 主要协变量的验证 

⑥ 采用恰当的统计分析方法 

任何有偏倚风险或证据不确定性的问题都需要与研究细节一起报告，或者作为结论和总

结的一部分进行报告。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.10质量控制
[23,32-36,55,76-80]

 

为保障综合评价质量，需对评价关键环节实施严谨、规范的质量控制。研究质量控制

应贯穿方案设计、项目实施、数据管理、统计分析、报告撰写的整个过程，对研究中可能存

在的质量问题预先进行把控。 

（1）质量控制措施 

所有研究者均应采用标准操作规程，以保证研究的实施和质量。研究中所有的调研项目

应确保其来源于原始数据，具有可靠性。在数据处理的每一阶段必须采用质量控制且处理正

确，以保证所有数据可靠。 

（2）质量控制方法 

主要包括现场质控、实验室质控、双人评价、争议处理、原始数据存档等。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.11统计分析
[23,31,35-36,145-148]

 

（1）统计分析计划：为保障统计分析过程的规范完整，在药品临床综合评价工作开始实施

前，需拟定研究统计分析计划，包括：数据集的选择、缺失数据的处理、统计分析方法和统

计模型的选择等。 

（2）统计分析：在药品临床综合评价工作基础数据收集完成后，进行数据统计分析，包括

缺失值处理、控制混杂、失访处理、统计描述、单因素统计分析和多因素统计分析、敏感度

分析等。 

（3）根据研究方案、统计分析计划书和统计分析结果，应撰写统计分析报告。包括原始数

据/资料的质量评价，统计分析方法的选择及分析结果等。 

① 统计分析结果尽可能使用图表形式展现，以提高可读性和条理性。 

② 统计检验结果应包括统计意义的水平、统计值和精确的 P值。 

③ 应注明使用的统计学软件及版本号。 

④ 所有统计计算机程序应以文件形式保存以备核查。各评价维度证据合成的方法、模

型、算法、软件，结果展示方式等。 

常见的统计学方法，详见附录图 B.1 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.12研究结果
[23,35-36]

 

明确研究结果的适用性和局限性。 

（1）适用性：综合评价结果的适用人群（评价角度）及应用场景。 

（2）局限性：综合评价实施过程中存在的方法学等方面的局限性。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.2.13报告规范
[23,35-36,149-153]

 

对研究结果进行报告时，需按照相应的报告规范及条目进行报告，以提高研究报告质量，
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使研究更为完整、透明和清晰。（证据等级：I级；推荐强度：A） 

（1）临床研究计划书的报告规范
[154]

 

临床研究计划书报告规范参照《临床试验方案规范指南》（SPIRIT）（证据等级：I级；

推荐强度：A） 

（2）观察性研究的报告规范
[155-161]

 

① 队列研究、病例-对照研究、横断面研究：参照《观察性流行病学研究的报告指南》

（STROBE） 

② 真实世界队列研究、真实世界病例-对照研究：参照《常规收集医疗卫生数据开展

观察性研究的报告规范》（RECORD）、（RECORD-PE） 

③ 病例系列报告：尚无国际通用的报告标准，建议参考 STROBE中的部分内容 

④ 病例报告：参照《病例报告指南》（CARE） 

⑤ 中药病例报告：参照《中医病例报告建议条目》、《基于共识的中医病例报告规范》

（CARC） 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

（3）干预性研究的报告规范
[162-169]

 

① 随机对照研究:参照《实用性随机对照试验报告规范》（CONSORT） 

② 真实世界随机交叉研究：参照《CONSORT2010声明：随机交叉试验扩展版》 

③ 真实世界单病例随机对照研究：参照《单病例随机对照试验 CONSORT扩展版》（CENT） 

④ 中药随机对照研究：参照《草药干预措施随机对照试验报告规范》、《中药复方临

床随机对照试验报告规范》（CONSORT-CHMFormulas） 

⑤ 中药单病例随机对照研究：参照《中医药单病例随机对照试验 CONSORT 扩展版》

（CENTforTCM） 

⑥ 使用队列或收集日常数据的随机对照研究：参照《使用队列或收集日常数据的随机

对照试验的报告规范》（CONSORT-ROUTINE） 

⑦ 非随机对照研究：参照《非随机对照试验报告规范》（TREND） 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

（4）系统评价研究的报告规范
[170-171]

 

① 系统评价和Meta分析:参照《系统评价和Meta分析优先报告的条目》（PRISMA2020） 

② 中草药系统评价和 Meta分析：参照《中草药系统评价和 Meta分析优先报告的条目》

（PRISMA-CHM2020） 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

（5）卫生经济学研究报告规范
[172]

 

卫生经济学研究报告规范参照综合健康经济评估报告标准（CHEERS）声明。（证据等

级：I级；推荐强度：A） 

（6）临床实践指南报告规范[173] 

临床实践指南报告规范参照《国际实践指南报告规范》（RIGHT）。（证据等级：I级；

推荐强度：A） 

在药品临床综合评价工作评价实施完成后，需考察所有工作流程和工作环节的完成情

况，并对所有相关资料留存备案。 

7.3 证据评价
[31-35,105.174-207]

 

药品临床综合评价工作中，无论是自身完成的研究结果或外部获得的直接证据，在应用

转化之前，均需进行严格的证据评价，以保证其可靠性和科学性。本指南的证据评价主要指

方法学质量评估。 

方法学质量评估工具根据不同研究类型特征进行研发，各自适用范围有所不同，在证据
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的产生和应用时应选择最佳工具。 

值得注意的是：所有的评价工具都是主观的，工具的应用会受到应用者的技能和知识水

平的影响。因此，质量评估人员需具备必需的专业知识、严谨的学术态度，并至少由两名独

立的评估人员独立评估、交叉检查，以最大程度的避免实施偏倚。 

按照不同研究类型对质量评估工具进行分类，以便合理选用。详见附录表 A.2（证据等

级：I级；推荐强度：A） 

7.4 结果应用转化 

7.4.1 证据应用与反馈
[1-2,31-35,208-209]

 

《药品临床综合评价管理指南》（2021年版 试行）明确提出药品临床综合评价结果证

据的应用范围。 

（1）医疗卫生机构药品采购与供应保障等； 

（2）推动医疗卫生机构用药目录遴选和上下级医疗卫生机构用药目录衔接，提高药学

服务和安全合理用药水平； 

（3）控制不合理药品费用支出，提升卫生健康资源配置效率，优化药品使用结构； 

（4）为完善国家药物政策提供参考； 

（5）丰富行业药品临床综合评价的实践，扩大文献证据储备； 

（6）推动科研领域对于药品临床综合评价理论及方法的深入探索。 

药品临床综合评价结果的转化应用过程中，应注重对证据适用性、科学性、规范性等方面的

评价和考察，及时反馈，不断改善。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 

7.4.2 评价结果优化与完善
[1-2,31-35,208-209]

 

药品临床综合评价工作应根据应用反馈的结果，对研究方法进行优化与完善。按照《药

品临床综合评价管理指南》（2021年版 试行）要求：药品临床综合评价实施机构应持续跟

踪已完成评价药品的实际供应与应用情况，不断累积相关数据验证评价结果。长期用药持续

跟踪时间根据疾病或病情而定，通常不少于１年。针对有调整需求的国家及省级药品临床综

合评价结果，委托项目主要承担机构结合特定领域政策需要及国内外评估机构证据更新情况，

适时开展证据优化和结果更新。国家及省级药品临床综合评价的证据优化及结果更新，应当

由有关部门及医疗卫生机构结合药品临床应用监测等相关评价研究数据，提出证据核查或更

新的书面请示，经牵头组织机构委托开展咨询论证后，确定是否启动有关工作。 

（证据等级：I级；推荐强度：A） 
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附 录 A  

（规范性） 

药品临床综合评价主题遴选评审流程 

 

 

附录图 A.1  药品临床综合评价主题遴选评审流程 
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附 录 A  

（规范性） 

药品临床综合评价主题遴选评估指标体系 

 

表 A.1  药品临床综合评价主题遴选评估指标体系及权重表 

一级指标 二级指标 三级指标 权重（分） 

必要性 
卫生决策需求 

对政策/医疗保健体系的重要性/影响 8.75 

评估结果的政策转化潜力 4.64 

临床实践需求 评估的创新性和实践价值 12.16 

重要性 

健康需求 
疾病负担 10.51 

弱势群体影响 5.41 

健康影响 

降低患者死亡率/发病率潜力 3.23 

患者生存质量/疾病预后的改善 2.91 

与现有治疗相比的潜在临床获益 1.71 

安全性获益 1.69 

经济性 
对社会和患者个人的经济负担 3.44 

对成本-效果/效用/效益的影响 2.34 

可行性 

证据需求 
证据可获得性和充分程度 7.75 

证据质量 4.58 

资源需求 
当前是否可满足所需时间、资源和技术的要

求 
6.34 

社会效益 社会、舆论关注程度 
对伦理、法律、社会心理方面的影响 7.78 

个人/公共利益 5.34 

公平性 社会公平伦理影响 药品使用对伦理和公平可及性的影响 11.42 
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附录表 A.2   药品临床综合评价质量评估工具 

研究类型 质量评价工具（量表、清单、条目） 

原始研究 

观察性研究 

描述性研究 

横断面研究 

横断面研究评价工具（AXIS工具）* 

NIH质量评价工具 

JBI分析性横断面研究评估清单 

AHRQ方法学量表 

Crombie 评估条目 

病例系列/病例报

告 
JBI 清单* 

分析性研究 

队列研究 

CASP队列研究清单 

SIGN队列研究清单 

NIH观察性队列研究和横断面研究质量评价工具 

纽卡斯尔-渥太华量表（NOS）* 

JBI 清单 

病例-对照研究 

CASP病例-对照研究清单 

SIGN病例-对照研究清单 

NIH病例-对照研究质量评价工具 

JBI病例-对照研究清单 

NOS病例-对照研究量表* 

其他观察性研究 
CASP量表 

Cochrane偏倚风险工具 

实验性研究 

随机对照研究 

Cochrane偏倚风险工具（RoB）* 

CASP清单 

Jadad量表 

非随机对照研究 
ROBINS-I评价工具* 

JBI 清单 
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MINORS 工具 

EPOCRoB 工具 

IHE质量评价工具 

真实世界研究 ArRoWs 评价工具* 

二次研究 

系统评价/Meta分析 

AMSTAR-2量表* 

系统评价偏倚风险工具（ROBIS）工具* 

CASP系统评价清单 

JBI系统评价与研究整合评价清单 

NIH系统评价与 Meta 分析质量评价工具 

SIGN系统评价与 Meta分析评价清单 

网状 Meta分析 网状 Meta分析（NMA）方法学清单 

临床实践指南 指南研究与评价工具（AGREEII）* 

卫生经济学评价 

SIGN经济学评价清单 

CASP经济学评价清单 

NICE经济学评价方法清单 

HTA 报告 HTAchecklist量表 

注：*为目前最常用或最推荐的质量评估方法 
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附 录 B  

（资料性） 

常见统计学方法 

 

 

图 B.1  常见统计学方法 
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