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儿科疾病中药真实世界研究设计指南

中国人口福利基金会，中国中药协会儿童健康与药物研究专业委员会，天津中医药大学第一附属医院*

摘 要： 《儿科疾病中药真实世界研究设计指南》为中国人口福利基金会立项课题，其目的是以临床价值为导向，重点阐

述真实世界研究在儿科疾病中药研发中的适用范围、主要设计类型及技术要点，为中药的人用经验研究设计提供思路和方

法。制定过程中先后成立指南工作组、起草专家组和定稿专家组，采用文献研究和共识会议方法，同时结合团队自身的儿

童中药真实世界研究设计实践，最终研制完成。该《指南》的主要内容包括范围、术语和定义、概述、真实世界研究在儿

童中药研发中的应用、儿童中药真实世界研究常用设计类型及技术要点、说明 6部分，以期充分利用人用经验证据支持儿

童中药研发，指导申办方和研究者（儿科医生）科学设计与实施真实世界研究。
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Abstract: Guideline on Real World Study Design of Traditional Chinese Medicine for Pediatric Disease is funded by China 

Population Welfare Foundation. The purpose of this paper is to expound the application, main design types and technical points of 

real-world research (RWS) in the research and development of traditional Chinese medicine for pediatric diseases, it provides the 

idea and method for the research and design of the human use experience of traditional Chinese medicine. During the development 

process, the guideline working group, drafting expert group and final drafting expert group were set up successively, using the 

method of literature research and consensus meeting, and combining with the team's own design practice of RWS for children, final 

Guide to the final form of the final draft. The main contents of the guide include scope, terms and definitions, overview, application 

of real-world research in research and development of Chinese medicine for children, common design types and technical points for 

real-world research of Chinese medicine for children, and six parts of an explanation, the purpose of this study is to make full use of 

human experience evidence to support the research and development of Chinese traditional medicine for children, and to guide the 

sponsors and researchers/pediatricians in scientific design and implementation of real world study.
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        《 儿 科 疾 病 中 药 真 实 世 界 研 究 设 计 指

南》（简称本指南）为中国人口福利基金会立

项课题，受中国中药协会儿童健康与药物研究

委员会委托，由天津中医药大学第一附属医院

牵头组织国内中西医儿科及方法学专家共同制

定并发布。

1　适用范围

本指南提出了主要用于评价儿科常见病中药

有效性常用的真实世界研究设计方法。

本指南适用于支持儿童中药新药研发及上市

后变更的人用经验研究设计，也可用于儿科中医药

真实世界研究，供申办者或合同研究组织、研究
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者（儿科医生）借鉴与使用。

2　术语和定义

下列术语和定义适用于本指南。

2.1　真实世界研究（real world study，RWS）

指针对预设的临床问题，在真实世界环境下收

集与研究对象健康有关的数据或基于这些数据衍

生的汇总数据，通过分析，获得药物的使用情况及

潜在获益-风险临床证据的研究过程［1］。

2.2　真实世界数据（real world data，RWD）

指来源于传统临床试验以外，来自真实医疗环

境，反映实际诊疗过程和真实使用条件下的患者健

康状况和（或）医疗服务提供相关的数据［2］。

2.3　真实世界证据（real world evidence，RWE）

通过对适用的真实世界数据进行恰当和充分

的分析所获得的关于药物使用情况和潜在获益-风

险的临床证据［1］。

2.4　人用经验

中药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，包含了在临床

用药过程中积累的对中药处方或者制剂临床定位、

适用人群、用药剂量、疗效特点和临床获益等的认

识和总结［3］。

2.5　回顾性数据库研究（retrospective database 

studies，RDS）

基于回顾性数据库的数据，根据研究目的，采

用流行病学、医学统计学等方法技术开展的研究称

为 RDS，常用的研究设计包括横断面研究、队列研

究、病例对照研究等［4］。

2.6　外对照或外部对照（external control，EC）

又称合成对照（synthetic controls），是将接受试

验治疗的 1组研究对象与本研究以外的 1组研究对

象进行比较，而不是与分配到不同治疗组的患者组

成的内部对照组进行比较。按时间轴上与试验组

的重合关系可以分为历史外对照、同期外对照及混

合外对照［5-7］。

2.7　 目 标 值 法（objective performance criteria，

OPC）

目标值指专业领域内公认的被试产品的有效

性、安全性、性能评价指标所应达到的标准。OPC

又称单组目标值法或单组目标值对照法，即采用目

标值作为理论对照值，将试验结果与理论值比较的

一种方法，属于外部对照范畴［8］。

3　概述

随着RWS的兴起与发展，以及中医药理论、人

用经验和临床试验相结合的中药注册审评证据体

系的构建与完善，RWS已成为形成人用经验证据的

重要方法。近年来，国家药品审评中心（CDE）相继

发布了《真实世界证据支持药物研发与审评的指导

原则（试行）》［1］、《用于产生真实世界证据的真实世

界数据指导原则（试行）》［5］、《真实世界研究支持儿

童药物研发与审评的技术指导原则（试行）》［9］、《药

物真实世界研究设计与方案框架指导原则（试

行）》［10］等指导原则，为充分利用 RWE 支持儿童药

物研发与审评，提供了一般性指导。

2022年，CDE出台《基于人用经验的中药复方

制剂新药临床研发指导原则（试行）》［11］，将RWS方

法正式引入到中药研发策略中，并推荐了相应的研

发路径，强调了采用RWS的方法形成人用经验证据

的可行性、便捷性与适宜性。2023年，国家药品监

督管理局（NMPA）正式发布《中药注册管理专门规

定》［3］，明确了中药人用经验的具体内涵，合理使用

人用经验证据支持注册申请和豁免部分临床试验

的具体情况，以及引入真实世界证据作为支持产品

上市的依据，为充分利用人用经验证据支持中药研

发提供了依据。

儿童中药品种相对短缺、适用剂型不足、部分

品种的适应证与用法用量有待完善；采用随机对照

试验（RCT）开展儿童中药临床研究，也面临诸多困

难与挑战，如安慰剂的制作、受试儿童的招募、有创

性检查难实施等。然而，RWS在儿童中药研发中具

有显著优势：（1）相较于 RCT，其临床可操作性更

强；（2）儿科疾病相对单纯，临床用药简单，混杂因

素较少，适用性更高；（3）儿童中药多为复方制剂，

具有较好的人用经验基础。为充分利用人用经验

证据支持儿童中药的研发，指导申办方和研究

者（儿科医生）科学设计与实施 RWS，特制定本指

南。本指南将重点阐述RWS在儿科疾病中药研发

中的适用范围、主要设计类型及技术要点。

4　RWS在儿童中药研发中的应用

以RWE支持新药研发的儿童中药品种，需事先

制定临床研发计划。首先，应确定总体研发目标，

即拟申报的注册分类或变更情形等；然后，进行 1项

或多项RWS，形成人用经验证据，以支持Ⅱ或Ⅲ期临

床研究的开展，或直接支持品种上市注册。也可事

先评估已有的人用经验证据，再决定下一步研究。

4.1　中药注册分类及变更情形

RWS支持研发的中药注册分类及变更情形，包

括但不限于以下 5 点［3，12］。（1）中药创新药（“1
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类”）：“1.1类”中药复方制剂；（2）中药改良型新药（2

类）：“2.1类”改变已上市中药给药途径、“2.2”类改

变已上市中药剂型、“2.3类”增加功能主治、“2.4类”

已上市中药生产工艺或辅料等改变；（3）古代经典

名方中药复方制剂（“3类”）：“3.2类”其他来源于古

代经典名方的中药复方制剂；（4）同名同方药（“4

类”）；（5）上市后变更：变更适用人群范围、变更或

明确用法用量、替代或减去处方中的毒性药味或处

于濒危状态药味等。

4.2　主要设计类型

RWS设计类型较多，通常分为观察性研究和试

验性研究。观察性研究包括横断面研究、病例系列

研究、前瞻/回顾/双向队列研究、巢式病例对照研究

等。试验性研究主要指实效性临床试验和以RWE

为外部对照的单臂试验。

4.3　RWE在儿童中药研发中的作用

经典的中药新药研发，上市注册前一般需要经

过Ⅱ期探索性研究和Ⅲ期确证性试验 2个阶段。每

个阶段又可开展多项临床研究，逐步明确适用人

群、临床定位、用法用量、疗效特点与临床获益。

4.3.1　支持Ⅱ期临床研究 对于拟采用 RWS 支持

儿童中药研发的品种，无论何种中药注册分类或变

更情形，首先应初步明确药物的适用人群、临床定

位、用法用量等基本要素，可选择应用横断面研究、

病例系列研究等设计类型，支持开展Ⅱ期临床研究。

当研究的样本量较大、安全性暴露充分且风险较低

时，可适当减少Ⅱ期临床研究的样本量。

4.3.2　支持Ⅲ期临床试验 对于“1.1类”中药复方

制剂、“2.3类”增加功能主治及增加儿童适用人群、

明确儿童用法用量的品种，可选择队列研究、外部

对照的单臂试验和实效性临床试验（PCT）等设计，

提供探索性证据，支持开展Ⅲ期临床试验。对

于“2.1 类”改变给药途径、“2.2 类”改变剂型、“2.4

类”改变生产工艺或辅料、“4类”同名同方药，以及

变更用法用量、替代或减去毒性或处于濒危状态药

味的品种，可以考虑通过对原给药途径、原剂型、原

工艺、原用法用量、原处方的人用经验总结和研究，

形成对照数据，以支持Ⅲ期临床试验设计。需指

出，人用经验研究可以是RWS，也可以是随机对照

试验，或合并分析（如Meta分析）［11，13］。

4.3.3　支持品种上市注册 RWS总结和研究的人

用经验证据，可能直接支持品种上市注册。对

于“1.1类”中药复方制剂，以及需要开展Ⅲ期临床试

验的其他注册分类、上市后变更品种，可采用实效

性随机对照试验（PRCT）的设计方法；对于“3.2类”

其他来源于古代经典名方的中药复方制剂，可以采

用队列研究、巢式病例对照研究等设计方法，明确

临床获益，与CDE沟通交流后，提交注册申请［14-15］。

对于儿科罕见病，采用外部对照的单臂试验获得的

RWE，或可直接支持品种上市注册［10］。

4.3.4　支持上市后再评价 对于中药创新药（“1

类”），可以通过大样本、多中心、单臂临床试验等，

满足新药上市后要求，补充上市前有限的安全性证

据、疗效结论的外推性证据，以及药物经济学证据

等；对于古代经典名方中药复方制剂（“3类”），可以

选择各种RWS设计类型，充实完善循证证据。

此外，RWS 还可提供指导临床决策的相关证

据，如新的治疗方案，联合用药的获益-风险评估，儿

童用药的特殊操作等。

5　儿童中药RWS常用设计类型及技术要点

5.1　回顾性数据库研究

5.1.1　概述 回顾性数据库研究，属于观察性研

究，是利用累积的常规医疗和健康信息，采用流行

病学方法形成真实世界证据，解决临床医疗和决策

问题的研究，主要应用于药物上市后疗效评价、安

全性监测、新适应证的拓展等［16］。常用的回顾性数

据库研究，包括横断面研究和队列研究、病例对照

研究等，不同的设计类型可解决不同的研究问题［4］。

其中，横断面研究常用于研究疾病分布特征、描述

用药规律、评价防治效果，以及为疾病监测提供补

充内容等。

5.1.2　设计要点 儿童中药研发中，主要采用基于

回顾性数据库研究中的横断面研究设计方法，初步

明确品种的适用范围、用药规律等，支持Ⅱ期临床研

究的开展。

（1）研究目的：研究特定时间内儿童中药的临

床用药特征，包括适应证、人群特征、用法用量及联

合用药等，为后续Ⅱ期探索性研究设计提供支持。

（2）研究总体设计：（a）数据来源：通常来源于卫

生信息系统（HIS）、电子健康档案数据（EHR）、疾病

登记系统、专病数据库等信息相对完善的数据库。

考虑到社会环境变化、疾病认识更新等因素，建议

限定数据提取时限（范围），降低人群的异质性。（b）

样本量：一般不采用传统横断面研究的样本量估算

方法［17］，可按中心进行整群抽样或分层抽样，也可

固定各中心的最低纳入的例数。除非为发现药品

新的、罕见的适用情形，建议适当控制样本量。（c）多

中心：尽可能选择多家不同地域医疗机构的数据，
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以增强代表性。

（3）研究对象：药品使用信息记录完善、西医诊

断与中医辨证明确、就诊日期和人口学资料未缺失

的儿童病例。

（4）观察指标：包括但不限于：（a）基本信息：年

龄、性别、民族；病史、病程；就诊日期及方式等。（b）

诊断信息：西医诊断及分期、分型；中医辨证。（c）用

药信息：药物名称、用法用量、疗程；合并用药。（d）

其他信息：治疗转归；不良事件或不良反应；理化检

查；处方医师相关信息等。

（5）数据整理分为 3个方面。（a）数据提取：根据

研究目的，确定所需提取的内容；根据源数据的存

储格式，制定数据提取策略与方法，并核验其可行

性、完整性、准确性，具体内容可参照相关技术指导

文件［9］。（b）数据清洗：预先制定清洗规则，通常包括

重复记录的删除、逻辑核查、离群值与缺失值处理

等。（c）数据规范化：包括建立统一的数据标准化格

式，诊断与用药的归类。诊断名称，可参考《国际疾

病分类》（ICD-11）［18］、《中医临床名词术语：儿科

学》［19］；联合用药可参考ATC编码［20］、《中华人民共

和国药典》（2020年版）［21］等。

（6）统计分析：以描述性统计为主，重点关注临

床用药特征信息分布的集中趋势。对于合并治疗，

可采用关联规则算法等，探索联合给药方案。

（7）伦理学要求：回顾性研究，因其未对研究对

象产生干预，无潜在风险，可申请免签知情同意书，

但仍需接受伦理委员会的审查和批准。应尽可能

取得患儿及家长的知情同意，重点保护其个人信

息、隐私和合法权益。

5.2　病例系列研究

5.2.1　概述 病例系列研究，属于观察性研究，指

对暴露于某种相同干预措施患者的临床结果，进行

描述和评价的研究方法，常用于观察中药的临床疗

效，描述疾病的临床表现和诊治措施、报告药物的

不良反应等［22-23］。

5.2.2　设计要点 儿童中药研发中，主要采用回顾

性病例系列研究，初步明确临床定位、用法用量及

临床获益等，支持Ⅱ期探索性研究的开展。

（1）研究目的：观察在真实医疗环境下中药治

疗儿科常见病的有效性及安全性，常用于源自名老

中医经验方或医疗机构中药制剂的儿童中药创新

药的人用经验总结和研究。

（2）研究总体设计为 3个方面。（a）病例来源：明

确研究场所和期限，即某一段时间、一家或数家医

疗机构内接受治疗的全部病例。（b）对照：应合理设

立对照，可以考虑采用历史对照、同期对照、混合对

照或目标值对照等外部对照方法，对于自限性疾病

尤为重要。（c）样本量：一般无需样本量估算，建议不

少于30例。

（3）研究对象：将符合适应病证诊断、接受处方

或制剂治疗的患儿作为研究对象。年龄和病情、病

程应适当放宽，但也应注意排除病情较重、病因复

杂的患儿。

（4）干预措施：依据名老中医临证经验，规定拟

观察的处方或制剂的药物组成、剂型、用法用量，以

及随症加减等。一般不限定合并治疗。

（5）观察指标：应针对临床问题和主要研究目

的，选择主要终点。尽可能采用医生和患者最为关

心的临床事件，作为结局指标［24］。

（6）随访：应说明随访方法，随访时间足够长，

足以观察到结局。必要时应合理设置多个随访时

点，以控制回忆性偏倚

（7）统计分析：遵循意向性原则，对全部病例的

基线及各时点的观察指标进行描述性分析。采用

外部对照设计时，可参考本指南“5.3单臂试验”。应

针对混杂因素，对主要终点进行亚组分析。

5.3　单臂试验

5.3.1　概述 单臂试验主要指不设立平行对照组，

而仅采用外部对照，对受试药物进行描述和评价的

设计类型。本节主要阐述以RWE为外部对照的单

臂试验，常用于中药研发的早期及上市后研究阶

段（Ⅰ期/Ⅱ期）等［25-26］。此外，中药新药Ⅳ期临床试

验，为研究在广泛应用条件下品种的安全性和有效

性，也可采用单臂设计。

5.3.2　设计要点 在儿童中药研发中，设外部对照

的前瞻性单臂试验可以支持开展Ⅲ临床试验，甚至

支持品种上市注册（如罕见病）等。

（1）研究目的：在真实医疗环境下，评价中药治

疗儿科疾病的有效性和安全性。

（2）研究总体设计：一般采用外部对照、单或多

中心的方法。（a）外部对照：可选择历史对照、同期对

照、混合对照或目标值对照。当不存在“最合适”的

外部对照时，可选择多个对照组，并在统计分析中

说明主推断策略，如试验组必须优于效应估计最高

的对照组。（b）样本量的确定：采用外部对照，对照

组的样本量通常应高于试验组［27］，以满足统计分析

需求。以目标值对照，可根据假定对照值进行样本

量的估算。（c）检验类型：外部对照设计可以是优效
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性，或非劣效性［6］。

（3）受试人群：根据研究目的确定目标人群，制

定纳入、排除标准，但应充分考虑所能获得外部对

照的人群特征，评估两组的相似性与可比性，适当

调整纳入人群。

（4）干预措施：应制定标准化的干预措施或治

疗方案，参考外部对照的相关内容，设定适当的疗

程、明确合并治疗规定以减少偏倚。

（5）观察指标：应参照外部对照中的评价指标，

尽可能选择相对客观的指标作为主要评价指标，采

用尽可能相同的测量方法、定义和疗效评价标准

等，以便恰当地与外部对照对比。

（6）统计分析：采用目标值对照设计，主要采用

置信区间法进行统计推断，通过与假定对照值的比

较评价研究药物是否达到目标效应。对于历史对

照、同期对照或混合对照，可以采用多变量回归模

型、倾向性评分、工具变量等方法，控制或调整混杂

偏倚。

（7）伦理学要求：前瞻性研究，知情同意过程应

符合规定并签署知情同意书。对于学龄前儿童，知

情同意过程应由父母或法定监护人代为决定，但应

充分尊重儿童参加试验意愿。若入组年龄包括≥8

岁儿童，建议制定儿童版《知情同意书》，由儿童本

人同时签署。

5.4　队列研究

5.4.1　概述 队列研究（cohort study）属于观察性、

分析性研究，是将人群按是否暴露于某个或某些因

素或其不同程度，追踪观察和比较各组结局的差

异，从而评价暴露因素与结局之间有无因果关联及

关联程度的一种研究类型［28］。其最大的优势在于

时间轴清晰，可以明确区分潜在的混杂和暴露，同

时可区分暴露和结局［29］。通常用于病因研究、疾病

自然史研究以及预防、治疗及预后研究。根据研究

对象进入队列时间和终止观察时间可分为回顾性、

前瞻性和双向性队列研究。

5.4.2　设计要点 在儿童中药的研发中，可选择证

据强度较高、因果推断结论相对可靠的前瞻性队列

研究，用于支持开展Ⅲ期临床试验，或提供支持品

种上市注册证据。

（1）研究目的：分析在真实医疗环境下中药治

疗儿科常见病的有效性和安全性。

（2）研究总体设计：采用前瞻性、观察性、单中

心或多中心的设计方法。（a）队列设置：根据有无暴

露或暴露水平，设置研究队列，确定招募时间范

围。（b）数据来源：可以借助已有的常规数据库（如

HIS、疾病登记系统等），前瞻性收集数据；也可设计

研究专用的（电子）研究病历或数据采集表，主动收

集数据，构建研究用数据库。（c）研究场景与环境：包

括但不限于医疗机构、社区医院或诊所和药房

等。（d）样本量的确定：样本量的估计应符合统计学

要求，事先明确研究假设、样本量计算的依据及具

体方法，包括Ⅰ类、Ⅱ类错误的允许范围，主要结局指

标及预期效应等［30］。此外，还应考虑失访、缺失数

据以及为控制混杂因素所采用统计方法（如倾向性

评分匹配法）等引起的样本损失。

（3）研究对象：一般符合西医诊断和（或）中医

辨证标准、限定入选的年龄范围、知情同意符合要

求即可。根据研究目的，考虑是否限定病程、病情、

合并疾病及伴随用药等因素。建议剔除伴随应用

同类中药的患儿，以明确研究药物的实际治疗

作用。

（4）暴露因素：暴露的定义应当清晰明确。在

疗效比较研究中，暴露组为接受研究药物治疗人

群，设计时可根据研究药物特点、既往临床经验及

前期研究结果，结合研究目的，确定各年龄段患儿

给药的剂量、次数和疗程。非暴露组的确定，即对

照组的选择通常采用阳性对照或标准治疗及加载

设计，而不采用安慰剂对照。若考虑采用加载设

计，应充分评估是否会产生“天花板效应”。应全面

收集对预后有影响的其他可疑暴露或混杂因素，满

足统计分析的需求。

（5）观察指标：主要有效性指标建议采用终点

指标，通常为疾病的消失、有临床意义的控制或缓

解或进展等相关指标，不建议使用超出诊疗需求且

过于复杂的测量工具。安全性指标以不良反应或

不良事件为主，基于病种特点和诊疗实际需求，考

虑是否进行有创性检查。观察时点的设置应考虑

疾病的转归进程，适当延长访视时间，尽可能观察

到更多的终点结局。

（6）统计分析：以推断性分析为主，需注意对混

杂偏倚控制或调整策略的选择，常用的有多变量回

归模型、倾向性评分、工具变量、疾病风险评分等。

根据数据类型，可选择 1种策略为主要分析方法，同

时采取其他分析方法进行敏感性分析，以评估研究

结果的稳健性。

5.5　实效性临床试验

5.5.1　概述 实效性临床试验（PCT），又称实用性

临床试验，指尽可能接近真实医疗环境的临床试
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验，是介于RCT和RWS之间的研究类型［1］，一般归

属于RWS范畴。PCT可以实现一种治疗措施与另

一措施在真实医疗环境下的比较，或新治疗措施与

常规治疗在特定条件下的比较，其目的在于评价某

种干预措施在常规临床实践中的效果，为临床或卫

生政策决策提供证据。根据入组方式的不同，可以

是自然选择入组的 PCT，也可是随机化入组的实效

性随机对照试验（PRCT）。

5.5.2　设计要点 PRCT 是 RWS 中证据强度最高

的设计类型。若需提供确证性证据，应考虑采用

PRCT设计，用于支持品种注册申请。与RCT相比，

PRCT可在一定程度上提高临床可操作性，且结论

外推性强。

（1）研究目的：确证或探索在真实医疗环境下

中药治疗儿科常见病的有效性和安全性，以支持品

种上市注册或为Ⅲ期临床试验提供支持。

（2）研究总体设计：一般采用随机、开放、单或

多中心的设计方法。（a）研究场所和环境：原则上不

限定研究机构，可在具有研究能力的各级各类医疗

机构实施。若拟直接用于新药注册申请（NDA），研

究机构应完成药物临床试验机构备案，具备相关资

质。（b）随机：以治疗为目标的研究，建议采用个体

化随机方法；以预防为目的时，可以考虑群随机的

方法。为进一步控制混杂因素的影响，可采用分层

随机的方法，分层因素常用儿童年龄段、疾病分型、

合并及伴随用药等。若为探索性研究，可采用非随

机设计。（c）对照：不建议选择安慰剂对照［31］。通常

选择公认有效的治疗措施或标准治疗，或同功效的

上市中药作对照。标准治疗基础上的联合或加载

试验、空白对照设计也常用。（d）盲法：多采用开放

设计、不设盲，但应考虑控制测量偏倚，如选择终点

事件或客观指标作为主要疗效指标。（e）样本量的确

定：估算方法与RCT相同。除考虑样本脱落外，还

应考虑可能存在的混杂因素，适当扩大样本量。确

证性研究设计中，对试验组和对照组的治疗效应有

个大致估计，以支持样本量估算。

（3）受试人群：探索性研究，受试人群通常更广

泛、更切合药品的临床应用实际情况，如包含疾病

的不同阶段、分期、类型等，涵盖不同年龄层、合并

疾病、各种生理病理状态，或不同的中医证候等。

确证性研究可适当控制受试人群范围。主治为证

候或病证结合的中药应明确中医证候。

（4）干预措施：应尽可能贴近临床诊疗实际。

若以评价药物单独治疗效应为目的，应限定具有相

同治疗作用的同类中药。

（5）评价指标：应根据试验目的选择主要评价

终点。评价指标定义清晰明确，测量方法简单易

行。除有效性指标外，还可以包括安全性、经济性、

治疗依从性、患者满意度等方面的指标，以综合评

价品种的科学和社会价值。

（6）统计分析：与 RCT基本一致。应重视协变

量的影响，可以采用分层分析或多变量回归模型。

考虑到 PRCT更易出现干预措施的改变，如剂量或

疗程的改变、提前停药、转组、脱落等，建议基于意

向性原则进行主分析［32］，同时采用多种敏感性分

析，评估结果的稳健性。

6　说明

本指南提出了支持儿童中药人用经验总结和

临床试验的常用RWS设计类型、原则和方法，主要

适用于儿科常见病。有关具体疾病的临床定位、研

究人群、结局指标等，可参照中华中医药学会团体

标准——《儿科系列常见病中药临床试验设计与评

价技术指南》［33-34］。

本指南的部分内容（如单臂试验），也同样适用

于儿科罕见病。

本指南基于国内外儿童药物RWS状况、结合团

队自身儿童中药RWS实践而制定，文中仅列出适用

于儿童中药研发的常用设计类型，随着儿童中药

RWS 实践经验的积累，本指南将及时更新、补充

完善。
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