
第 48 卷第 7 期  2025 年 7 月     Drug Evaluation Research    Vol. 48 No. 7  July 2025 

    

·2054· 

抗肿瘤药物临床综合评价的现状分析及启示 
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摘  要：药品临床综合评价以人民健康为中心、以回归药品临床价值为导向，对多维度的临床数据进行综合分析，是药品决

策的重要技术工具和循证证据来源。同时，临床综合评价也是对新药上市后的使用监测与监管，能够更好地满足患者的用药

需求。随着近年来各类新型抗肿瘤药品获批上市或进入临床试验阶段，很多肿瘤患者因此获益并对肿瘤治愈有了更高的期

望。以肿瘤患者需求和临床价值为导向，抗肿瘤药品价值评估框架和评价体系已在全球各国逐步形成，也成为当今新药审评

审批、药品目录准入决策的工作重点。对药品临床综合评价的研究进展和抗肿瘤药物临床综合评价的体系建设进行综述，分

析我国目前抗肿瘤药物临床综合评价及卫生技术评估存在的问题与不足，并提出相关思考与建议，以期为临床综合评价相关

工作提供参考。 
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Abstract: The comprehensive clinical evaluation of drugs is centered on people's health and guided by the return to the clinical value 

of drugs. Comprehensive analysis of multi-dimensional clinical data is an important technical tool and evidence-based evidence source 

for drug decision-making. At the same time, clinical comprehensive evaluation is also the monitoring and supervision of the use of new 

drugs after marketing, which can better meet the drug needs of patients. In recent years, with the approval of various new anti-tumor 

drugs on the market or entering the clinical trial stage, many tumor patients benefit from this and have higher expectations for tumor 

cure. Guided by the needs of tumor patients and clinical value, the value evaluation framework and evaluation system of anti-tumor 

drugs have been gradually formed in countries all over the world, and have also become the focus of today's new drug review and 

approval and drug catalog access decisions. This paper reviews the research progress of clinical comprehensive evaluation of drugs 

and the construction of clinical comprehensive evaluation system of antitumor drugs, analyzes the problems and deficiencies of the 

current clinical comprehensive evaluation of antitumor drugs and health technology evaluation in China, and puts forward relevant 

thoughts and suggestions, in order to provide reference for the related work of clinical comprehensive evaluation. 
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药品临床综合评价以人民健康为中心、以回归

药品临床价值为导向，对多维度的临床数据进行综

合分析，是药品决策的重要技术工具和循证证据来
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源[1]。同时，临床综合评价也是对新药上市后的使

用监测与监管，能够更好地满足患者的用药需求。

随着近年来各类新型抗肿瘤药品获批上市或进入
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临床试验阶段，很多肿瘤患者因此获益并对肿瘤治

愈有了更高的期望。以肿瘤患者需求和临床价值为

导向，抗肿瘤药品价值评估框架和评价体系已在全

球各国逐步形成，也成为当今新药审评审批、药品目

录准入决策的工作重点[2]。本文总结归纳抗肿瘤药物

的评价方法研究和案例研究，为我国抗肿瘤药物临

床综合评价工作提供借鉴，为医疗卫生决策、临床合

理用药及有效控制医药费用等提供方法学参考。 

1  我国药品临床综合评价和快速卫生技术评估

（rHTA）的发展及现状 

药品的使用与患者健康状态和生活质量息息

相关，科学、合理用药是各国卫生部门的共同目标。

美国、欧盟是开展药品再评价工作的先行者和行业

标杆，已建立了相对成熟的药品评价法律制度体

系，日本也已经形成了具有其自身特色的药品评价

制度[3]。他们的评价体系通常被称为卫生技术评估

（HTA），而我国的药品临床综合评价是 HTA 本土

化的一个新概念。自 2008 年起，我国逐步探索开展

药品临床综合评价工作，成立了中国药品综合评价

指南项目组。《中国药品综合评价指南参考大纲（第

一版）》在 2011 年发布，明确了从安全性、有效性、

顺应性等 9 个方面进行综合评价，建成了符合中国

国情的药品综合评价理论框架。2014 年开始在儿童

用药领域探索应用。2015 年更新《中国药品综合评

价指南参考大纲（第二版）》，规范了各领域评价原

则，建立了较为完整的评估系统。2016－2017 年，

《“健康中国 2030”规划纲要》《“十三五”深化医药

卫生体制改革规划》等颁布，将“药品临床综合评

价”提升为国家健康战略规划。2018—2021 年，《关

于印发加快落实仿制药供应保障及使用政策工作

方案的通知》《关于开展药品使用监测和临床综合

评价工作的通知》和《关于规范开展药品临床综合

评价工作的通知》相继发布，确立了以基本药物为

重点，优先考虑对儿童、心血管和肿瘤等重大疾病

开展临床综合评价。同时，多篇药品临床综合评价

相关指南和专家共识等政策性的技术规范陆续发

布，详细阐述了评价设计、方法、维度、流程、质

量控制等内容，提供了强大的政策背景及方法学技

术支持，见表 1。 

rHTA 是在短时间内针对公共卫生项目的安全

性、有效性和社会影响等方面的综合评价，是 HTA 衍

生出的一个新的决策工具[29]。传统完整的 HTA 通常

耗时较长，不能快速地为决策者提供及时的证据支

持。rHTA 则加速和简化了评价流程和方法，管理者

可针对紧急决策的问题，通过高质量文献的筛选、整

合和真实世界数据的提炼，在有限时间内对证据进行

描述性分析，从而快速完成评价和结论的推广[30]。

rHTA 被广泛用于各国的社会科学研究和实践中，受

到不同领域决策者的青睐[31]。我国 rHTA在药保决策、

医疗机构新药遴选和淘汰等方面发挥着重要作用，是

制定、调整政策和卫生决策等工作的循证依据。 

2  抗肿瘤药物临床综合评价 

随着精准医疗时代的到来，恶性肿瘤研究取得

重大突破，新型抗肿瘤药物逐渐成为新药研发最为

活跃的领域。中国国家药品监督管理局药品审评中

心 2021 年颁布了《以临床价值为导向的抗肿瘤药

物临床研发指导原则》，对抗肿瘤新药研发提出要

求[32]。2021 年 10 月，为加强抗肿瘤药物全过程管

理，建立抗肿瘤药物遴选和评估制度，规范开展抗

肿瘤药物临床综合评价，国家发布《关于印发肿瘤

诊疗质量提升行动计划的通知》[33]。2022 年《抗肿

瘤药品临床综合评价技术指南》颁布，自此抗肿瘤

药品临床综合评价工作有了规范的技术依据[34]。加

快建立健全同质化的、科学的、规范的抗肿瘤药品

临床综合评价体系已成为当前重要工作任务之一。 

在中国学术期刊全文数据库（CNKI）、万方数

据库（Wanfang Data），用主题词加自由词组合检索，

检索时限为 2020 年 6 月 30 至 2024 年 6 月 30 日，

对主题包含“药品临床综合评价”“快速卫生技术评

估”的中文文献进行整理，并将 2 个数据库中重复

出现的文献进行去重处理。阅读题目后人工筛选 37

篇与抗肿瘤药品相关的文章，再阅读摘要及浏览全

文后，剔除综述性研究、报道不全的文献和重复发

表的研究，最终共纳入 8 篇临床综合评价研究和 18

篇快速卫生技术评估报告，对其进行归纳与分析。

这些报告的基本特征见表 2、3。 

案例研究是完善药品临床综合评价的重要手

段之一，不仅可为药品评价提供实践依据，还为后

续研究提供了参考。这 8 项来自不同机构的评价报

告共涉及 18 种抗肿瘤药物，同类药品间的对比研

究较多。其中，“替尼”类新型抗肿瘤药物的评估报

告最多（占比 50%），已成为目前国内抗肿瘤药物临

床综合评价关注的重点和热点。2 项研究均评价了

索拉非尼和仑伐替尼，除经济性评价结果不一致

外，其他结论相同，这可能是由于经济性评价方法

选择不同，导致评价结果产生了较大的差异性。1 项 
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表 1  我国药品临床综合评价体系现状概括 

Table 1  Summary of current status of clinical comprehensive evaluation system for drugs in China 

类别 序号 文件名称 发布机构 发布时间 

指南 1 中国医疗机构药品评价与遴选快速指南（第二版）[4] 首都医科大学附属北京天坛医院等 2023 年 4 月 

2 中国医疗机构药品评价与遴选快速指南（2020 年）[5] 首都医科大学附属北京天坛医院等 2020 年 7 月 

3 药品临床综合评价管理指南（2021 年版 试行）[6] 国家卫生健康委 2021 年 7 月 

4 基于卫生技术评估的药品附加价值评价指南[7] 《基于卫生技术评估的药品附加价

值评价指南》项目组 

2023 年 5 月 

5 中成药临床综合评价指南（2022 年版 试行）[8] 中华中医药学会等 2023 年 1 月 

6 儿童药品临床综合评价技术指南（2022年版 试行）[9] 国家药物和卫生技术综合评估中心 2022 年 6 月 

7 心血管病药品临床综合评价技术指南（2022年版 试行）[9] 国家药物和卫生技术综合评估中心 2022 年 6 月 

8 抗肿瘤药物临床综合评价技术指南（2022 年版 试行）[9] 国家药物和卫生技术综合评估中心 2022 年 6 月 

9 江苏省药品临床综合评价项目质量控制指南[10] 苏州大学第一附属医院等 2022 年 5 月 

共识 

 

 

 

 

 

 

 

 

1 中国医疗机构药品临床综合评价质量控制体系共识[11] 《中国医疗机构药品临床综合评价

质量控制体系共识》专家组 

2022 年 8 月 

2 抗抑郁药品临床综合评价专家共识[12] 北京大学第六医院/国家精神心理疾

病临床医学研究中心等 

2023 年 6 月 

3 医疗机构中成药遴选专家共识（第一版）[13] 河北省中医院等 2022 年 8 月 

4 多准则决策分析应用于罕见病药品临床综合评价的专家共

识（2022）[14] 

北京协和医院罕见病多学科协作

组，中国罕见病联盟 

2022 年 3 月 

5 口服钙通道阻滞剂类药品临床综合评价专家共识（湖南）[15] 湖南省药品临床综合评价中心等 2023 年 2 月 

6 心血管慢病药品临床综合评价杭州专家共识[16] 杭州市药事管理质控中心药品评价

专家等 

2022 年 4 月 

7 集中带量采购政策下江西省口服二氢吡啶类钙离子通道阻

滞剂药品临床综合评价专家共识[17] 

江西省研究型医院学会等 2023 年 12 月 

8 集中带量采购政策下山东省调脂药物临床综合评价专家共

识[18] 

山东省医院协会药物经济学专业委

员会 

2022 年 6 月 

9 广东省口服非甾体抗炎药（NSAIDs）临床快速综合评价

专家共识[19] 

广东省药学会 2023 年 3 月 

10 广东省外科围手术期预防用药常用头孢菌素注射剂临床快

速综合评价专家共识（2023 版）[20] 

广东省药学会 2023 年 7 月 

11 广东省血管紧张素转化酶抑制剂（ACEI）临床快速综合

评价专家共识[21] 

广东省药学会 2022 年 11 月 

12 广东省二氢吡啶类钙通道阻滞剂药品评价与遴选专家共识[22] 广东省药学会 2022 年 11 月 

13 广东省胰高糖素样肽 1 受体激动剂（GLP-1RA）临床快速

综合评价专家共识[23] 

广东省药学会 2022 年 9 月 

14 广东省选择性 5-羟色胺再摄取抑制剂临床快速综合评价专家

共识[24] 

广东省药学会 2022 年 8 月 

15 广东省他汀类药物评价与遴选专家共识[25] 广东省药学会 2022 年 8 月 

16 广东省血管紧张素Ⅱ受体拮抗剂（ARB）临床快速综合评

价专家共识[26] 

广东省药学会 2022 年 8 月 

17 广东省 SGLT-2 抑制剂临床快速综合评价专家共识[27] 广东省药学会 2022 年 7 月 

18 广东省 DPP-4 抑制剂评价与遴选专家共识[28] 广东省药学会 2022 年 1 月 

 

报告[42]对达沙替尼和伊马替尼在治疗儿童费城染

色体阳性急性淋巴细胞白血病的有效性、安全性与

经济性进行证据比较，涵盖多个关键指标，评价意

见可为该病的临床合理用药和其他儿科用药的临

床综合评价提供借鉴。1 项报告[38]对比了国产利妥

昔单抗生物类似药与原研药治疗非霍奇金淋巴瘤

https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4OcutwjzyTmgdVISs0nhVjPGdHhLsi2GTinY76gcUjY2XoMY0P2kwWOyd3oRAZMx0txr7N6asNBTr6OioPA-SeUB_HcgBLtuZuj5s_mmQiaAo8-w3jP4LJVEWFHHU_J_QdsFLP6jMWQ0u3L8A==&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/author/detail?v=jd-zW4OcutzqFHxhYybllqTyaS0y5D5zFkb6Y5m7UDucG9Q_XiYKi29NcFf6Va7FSospzLpwqnmtGcQG7D7YkP1ruUKqBXmJU8m0dMG-vxRxDWndLed9XjIx-oHScXsiHmSS4txmjFuP_xuv1ZLPHPpN8PZonint&uniplatform=NZKPT
https://kns.cnki.net/kcms2/author/detail?v=jd-zW4OcutzqFHxhYybllqTyaS0y5D5zFkb6Y5m7UDucG9Q_XiYKi29NcFf6Va7FSospzLpwqnmtGcQG7D7YkP1ruUKqBXmJU8m0dMG-vxRxDWndLed9XjIx-oHScXsiHmSS4txmjFuP_xuv1ZLPHPpN8PZonint&uniplatform=NZKPT
https://kns.cnki.net/kcms2/organ/detail?v=jd-zW4Ocutw8f4YjIAY9ZSNsJjWLYl84ADmU19tt00nrCcTsrPF1FIp8hfKO_5zsxbb7ETwtR4_2m6vAEvoCo9FSLJiDAOBTlkf4CAlglzHIAgX0sbqO3Mv-mMqvVzwHu2nVbQFb7HQ=&uniplatform=NZKPT
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4Ocutwg36zXyozrVBc0RURGIMKPIObehgXGGxtJ1qg-TUg07Y0lE_4zEvbX9vXsw6pxoO86ZiUnY0R3A2PBHBAwX0IOiLJO7JTZQxbPilAiAG3ie9I69QqcsIBaoo7jGm4qv8MAhBnPxlPYTg==&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4OcutxhveGS7ZnZg4W_iTBuQbolZT-wgqFG8T-YsGhEGws9hf_Qrgyf83Tz3vcG9LP0JFtIVIWuBwZ02Ygpbe8TyxQtfeBijHqUYQ25ClaKq0QU03zTciuWAjgKhvxONK_GDl365GmphQZEBw==&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4OcutxhveGS7ZnZg4W_iTBuQbolZT-wgqFG8T-YsGhEGws9hf_Qrgyf83Tz3vcG9LP0JFtIVIWuBwZ02Ygpbe8TyxQtfeBijHqUYQ25ClaKq0QU03zTciuWAjgKhvxONK_GDl365GmphQZEBw==&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/organ/detail?v=jd-zW4OcutySDQ5gkhuyfTfKYIq4zbxiX9amOb6bhFKKWSOOhsCxzpXWh7DtjemvYQy9qHUlhdwMt7HmLlgAvNbzla44uYBSZyCKjtHT5WJJsI6WSO3JM8MK4KpEHS_ypEICg3jdU7zannhZPa0wK2_slfl9GODd&uniplatform=NZKPT
https://kns.cnki.net/kcms2/organ/detail?v=jd-zW4OcutySDQ5gkhuyfTfKYIq4zbxiX9amOb6bhFKKWSOOhsCxzpXWh7DtjemvYQy9qHUlhdwMt7HmLlgAvNbzla44uYBSZyCKjtHT5WJJsI6WSO3JM8MK4KpEHS_ypEICg3jdU7zannhZPa0wK2_slfl9GODd&uniplatform=NZKPT
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4OcutxRG4A4YBvm5WBFNpnln7jXikUtf62UsneFkIpScUoURmkgvtm07QH5rdTf_1o-1XWLZNnk7VCd5MqXSi9xP16Fm0ujy-QCkMr3oYDd8AkpEa_EVNK5nP3jV8IUUjFvkXk=&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4OcutxRG4A4YBvm5WBFNpnln7jXikUtf62UsneFkIpScUoURmkgvtm07QH5rdTf_1o-1XWLZNnk7VCd5MqXSi9xP16Fm0ujy-QCkMr3oYDd8AkpEa_EVNK5nP3jV8IUUjFvkXk=&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4Ocutz-jwkArQqyxr8YF83Tzt3lBr7Pkko5uL8o9epOQR1K6FQLVCixAyr1_7XoJXVFNkn0U3haM0CvgE-IjFYeLaEvRvUY_JWm1ifzkIYR_vAnKlaO_MVNIz9tNl80KUmtEVE=&uniplatform=NZKPT&language=CHS
https://kns.cnki.net/kcms2/article/abstract?v=jd-zW4Ocutz-jwkArQqyxr8YF83Tzt3lBr7Pkko5uL8o9epOQR1K6FQLVCixAyr1_7XoJXVFNkn0U3haM0CvgE-IjFYeLaEvRvUY_JWm1ifzkIYR_vAnKlaO_MVNIz9tNl80KUmtEVE=&uniplatform=NZKPT&language=CHS
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表 2  我国抗肿瘤药物临床综合评价研究基本特征 

Table 2  Basic characteristics of antitumor drug comprehensive clinical evaluation studies in China 

评价药物 对照药物 疾病 评价维度 

哌柏西利、瑞博西利和阿贝西利联

合芳香化酶抑制剂[35] 

芳香化酶抑制剂 HR
＋

/HER2
－
晚

期乳腺癌 

安全性、有效性、经济性、创新

性、适宜性、可及性 

硼替佐米＋其他药物[36] 

 

无硼替佐米的相同背景药物 多发性骨髓瘤 安全性、有效性、经济性、创新

性、适宜性、可及性 

白蛋白结合型紫杉醇+吉西他滨[37] 

 

氟尿嘧啶＋甲酰四氢叶酸＋

伊立替康＋奥沙利铂 

转移性胰腺癌 安全性、有效性、经济性、创新

性、适宜性、可及性 

国产利妥昔单抗生物类似药[38] 

 

利妥昔单抗原研药 

 

非霍奇金淋巴

瘤/慢性淋巴

细胞白血病 

安全性、有效性、经济性、创新

性、适宜性、可及性 

吉非替尼、厄洛替尼、盐酸埃克替

尼、奥西替尼、阿法替尼、盐酸

安罗替尼[39] 

/ 晚期非小细胞

肺癌 

安全性、有效性、经济性、创新

性、适宜性、可及性 

吉非替尼[39] 吉非替尼、培美曲塞、卡铂

联合化疗 

晚期非小细胞

肺癌 

经济性 

索拉非尼、仑伐替尼[40] FOLFOX4方案（奥沙利铂联

合亚叶酸钙、氟尿嘧啶） 

晚期肝癌 安全性、有效性、经济性、创新

性、适宜性、可及性 

索拉非尼[41] 仑伐替尼 晚期肝细胞癌 药学特性、有效性、安全性、经

济性及其他属性 

达沙替尼[42] 伊马替尼 儿童费城染色

体阳性急性

淋巴细胞白

血病 

有效性、安全性、经济性 

表 3  我国抗肿瘤药物 rHTA 报告基本特征 

Table 3  Basic characteristics of rHTA reports for antineoplastic drugs in China 

评价药物 对照药物 疾病 评价维度 

地舒单抗[43] 唑来膦酸 乳腺癌 有效性、安全性、经济性 

四种原研紫杉醇类注射剂[44] 4 种原研紫杉醇类注射剂 乳腺癌 药学特性、有效性、安全性、经

济性、其他属性 

阿帕他胺联合雄激素剥夺疗

法[45] 

单独使用雄激素剥夺疗法 转移性激素敏感性前

列腺癌 

有效性、安全性、经济性 

 

信迪利单抗[46] 其他一线方案 

 

局部晚期/转移性非小

细胞肺癌 

有效性、安全性、经济性 

 

替莫唑胺[47] 安慰剂、放疗、其他阳性对照药物单

药或其他阳性对照药物联合治疗 

多形性胶质母细胞瘤及

间变性星形细胞瘤 

有效性、安全性、经济性 

 

复方苦参注射液[48] 西医常规治疗 非小细胞肺癌 有效性、安全性、经济性 

参麦注射液[49] 西医常规治疗 恶性肿瘤 有效性、安全性、经济性 

恩扎卢胺[50] 安慰剂或达罗他胺 前列腺癌 有效性、安全性、经济性 

奥拉帕利[51] 安慰剂／化疗 晚期卵巢癌 有效性、安全性、经济性 

埃克替尼[52] 厄洛替尼、吉非替尼、培美曲塞、

奥西替尼、达可替尼 

非小细胞肺癌 有效性、安全性、经济性 

 

安罗替尼[53] 安慰剂或不含安罗替尼的治疗 晚期非小细胞肺癌 有效性、安全性、经济性 

尼拉帕利[54] 其他 PARP 抑制剂、化疗、安慰剂 卵巢癌 有效性、安全性、经济性 
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    表 3（续） 

评价药物 对照药物 疾病 评价维度 

帕博利珠单抗[55] 化学质量 晚期/转移性非小细胞

肺癌 

有效性、安全性、经济性 

 

尼妥珠单抗[56] 其他一线方案 鼻咽癌 有效性、安全性、经济性 

阿昔替尼[57] 索拉非尼、舒尼替尼、培唑帕尼、

依维莫司 

晚期或转移性肾细胞癌 有效性、安全性、经济性 

重组人血管内皮抑制素联合

化疗方案[58] 

标准化疗方案 

 

非小细胞肺癌 有效性、安全性、经济性 

西妥昔单抗联合化疗[59] 化疗联合或不联合贝伐珠单抗 转移性结直肠癌 有效性、安全性、经济性 

尼洛替尼[60] 达沙替尼、伊马替尼 慢性髓细胞性白血病 有效性、安全性、经济性 

 

（NHL）/慢性淋巴细胞白血病（CLL），其整体相似

度评估未显示有统计学差异，可为医疗机构国产利

妥昔单抗生物类似药的遴选提供循证证据。1 项研

究[37]为注射用紫杉醇（白蛋白结合型）超说明书用

药的多维度临床综合评价，可为临床合理用药和药

品说明书的更新提供参考。 

评价维度方面，1 项报告[42]根据实际研究需要

只考察了临床用药的 3 大核心维度（安全性、有效

性、经济性）。有 5 项报告[35-38,40]均完成了《药品临

床综合评价管理指南（2021 年版）》中的 6 个维度。

林方芳[41]参照《中国医疗机构药品评价与遴选快速

指南（第二版）》，还评价了药学特性和其他属性（医

保、国家集中采购、全球使用情况等），这使得评价

结果更加全面和细致。这种拓展的评价维度为决策

者提供了更丰富、科学的循证信息。 

18 项 rHTA 均来自医院或医学研究所，共涉及

18 种抗肿瘤药物和 9 个病种。其中，非小细胞肺癌

的研究在 rHTA 中占有重要地位，这与全球范围内的

肺癌统计数据一致[61]。同时也表明靶向治疗和免疫

治疗在非小细胞肺癌中的应用广泛，这些新疗法需

要通过 rHTA 方法进行系统评估，以提供循证决策支

持。在这些研究中，有 2 项关于抗肿瘤中药注射液

的 rHTA 报告指出，中药注射液对恶性肿瘤具有辅助

治疗作用，并能减轻放化疗的不良反应[48-49]。然而，

尽管大多报告已经纳入了经济学和Meta分析的研究

资料，但仍有部分评估缺乏全面性，如紫杉醇类药物

的 rHTA 未纳入 Meta 分析或经济学研究内容，尼妥

珠单抗仅纳入 Meta 分析。因此，未来的研究还需要

进一步完善评估方法，以提供更全面的决策支持。 

安全性评价方面，因各评价报告所涉及的瘤种

及药物不同，观察的不良反应指标及发生率也有所

不同。其中，8 项报告[45-47,52-55,60]综述了 3 级及以上

不良事件的发生情况，4 项报告[48-50,57]总结了严重

不良反应的发生率。这表明不同研究对不良反应的

关注点存在差异，但总体上，3 级及以上不良事件

和严重不良反应是评价安全性的重要指标之一。有

效性评价方面，各项研究不同程度地选取了《抗肿

瘤药品临床综合评价技术指南》[34]中推荐的主要临

床结局指标，如总生存期（OS）、无进展生存期

（PFS）；次要临床结局指标，如客观缓解率（ORR）、

疾病控制率（DCR）、疾病进展时间（TTP）和无病

生存期（DFS）。此外，各类肿瘤的临床疗效评价指

标不完全相同，化学药与中成药的有效性指标也具

有差异性。如 2 项中药注射剂[48-49]的 rHTA 纳入了

生活质量改善率和疾病控制率指标，其中 1 项还纳

入了中医症状评分作为有效性评价指标[49]。经济性

评价方面，最常用的是马尔科夫模型分析法，评价

指标包括质量调整生命年、增量成本效果比和成本

效用比等，还有采用药品日均治疗费用作为评价指

标的研究。有 8 项 rHTA 是从我国和美国等其他

国家的医疗系统作为研究背景开展经济学研究，

其中 1 项[57]显示国内外经济学研究结论不一致。

由于阿帕他胺、恩扎卢胺和尼拉帕利缺乏国内经

济学研究报告，3 项 rHTA 仅评价了国外的药物经

济性[40-50,54]，还有 1 项报告因未筛选到被评价药物

的相关研究，未开展经济学评价[56]。这表明 rHTA

结果具有时效性和不通用性，不同国家或地区的经

济性评价结果可能存在差异，且部分药品缺乏国内

的经济性研究数据，还需要研究团队创建经济学模

型开展综合评价。 

3  结语与启示 

药品临床综合评价是基于国际 HTA 的经验和

理论，在我国提出的新概念，其工作机制的构建需

考虑本国国情和国家卫生体系。国外卫生技术评估

https://www.cancer361.com/terms/2020-06-19/620.html


第 48 卷第 7 期  2025 年 7 月     Drug Evaluation Research    Vol. 48 No. 7  July 2025 

    

·2059· 

大多受政府部门支持或委托，如英国国家卫生和临

床优化研究所（NICE）、美国医院协会（AHA）、加

拿大药物和卫生技术局（CADTH）等[62]。在我国，

开展药品临床综合评价的主体是由政府主导的“大

评价”和各级医疗机构开展的“小评价”组成，评

价机构比较分散并且涉及多部门协作。评价团队应

具备开展综合评价相关工作的能力、物资和财力等

多方支持，以及临床医学、药学、循证医学和统计

学等方面的专业技能。评价维度方面，各国根据自

己的卫生决策需求制定了符合各自特点的评价维

度。我国借鉴其他国家的成熟经验，在《中国药品

综合评价指南参考大纲（第一版）》制定了 9 个评价

维度，随着不断探索和发展，评价维度也与时俱进，

《药品临床综合评价管理指南》（2021 年版）中的 6

个维度延用至今。随后在 2022 年发布的《抗肿瘤药

品临床综合评价技术指南》《心血管病药品临床综

合评价技术指南》都提到了在药品临床综合评价实

施过程中，可根据具体的评价目的和应用场景灵活

选择某几个维度进行评价。研究人员在进行权重分

配时应保持谨慎，应合理设置各项指标的权重，以

确保评估结果的科学性和准确性。此外，评价的分

析方法、统计学模型和数据的来源等也需要严格管

控，以减少主观判断导致的偏倚和样本量过小造成

结论缺乏科学性和可靠性。 

药品遴选是关系到医疗机构药品目录结构优

化和促进临床合理用药的关键环节。药品临床综合

评价不仅仅是医院药品遴选的重要技术工具，还是

不断完善药品上市后信息的过程。已有多个国家先

后对抗肿瘤药物的临床价值积极进行探索，形成了

一些可供参考的综合价值评价框架。目前，我国已

初步形成了药品临床综合评价工作体系，相关政策

文件和标准尚在逐步完善中。抗肿瘤药品临床综合

评价主要是以证据的收集和罗列为主，而来源于真

实世界的综合分析和应用相对欠缺，且公开发表的

文献质量参差不齐，如何进行取舍和综合使用还有

待进一步考量。此外，在一些关键环节上仍需要进

一步完善和验证，例如在评价实施方面，评价机构

和研究人员的资质不齐全，评价内容设计和评价方

法不够规范，信息化程度不足等问题；在管理方面，

各评价机构相对较独立，各地的管理机制标准不统

一，缺少对评价结果的审校和再评议等一系列问

题，都将对我国药品临床综合评价项目的质量及结

果的转化应用造成一些影响。在应用方面，真实世

界数据相对滞后，评价结果在指导医院临床合理用

药方面的应用明显不足。 

结合我国当前抗肿瘤药品临床综合评价现状

及国外经验，得到以下启示。 

（1）以患者为中心，以需求为导向，明确开展

药品临床综合评价需要解决的关键问题和研究价

值。一项药品临床综合评价不可能回答所有问题，

研究应从患者角度发现问题，以解决实际临床问题

或决策需求为出发点，综合考虑待评价药物和疾病

治疗的特点，筛选出需要解决的一个或几个关键问

题，选择适宜的评价维度，明确研究的范围和潜在

价值以及质量是否可靠、结果是否权威、经费是否

支持等，为开展“有必要”的评估工作打好基础。 

（2）建议先进行文献综述，收集理论证据后基

于循证资料完善实证研究。文献、临床指南和政府

部门发布的信息是待评价药品的安全性、有效性及

创新性等二手数据的重要来源。通过整合高质量的

研究证据，可以更科学地评估药品的临床价值。此

外，真实世界研究可弥补传统随机对照试验的不

足，为药品的长期效果和安全性提供更全面的证据

支持。当现有可获取的研究证据不能满足决策需求

时，可按照“启示 1”中的思路考虑开展有意义的

原始研究和真实世界研究，还应尽量避免盲目开展

重复性的或费用高昂的研究。 

（3）建立协同的组织管理机制和数据共享平

台，打破信息壁垒。我国虽然在数据产生方面具有

显著优势，但由于信息孤岛现象的存在，导致各领

域数据难以互通共享，这在药品临床综合评价中尤

为突出。药品临床综合评价涉及真实世界研究数据

的收集与分析，但目前海量的统计数据报表资源不

开放，亟需建立政府、医疗机构、医保部门、科研

院所等多部门的联动机制，明确各方职责与协作流

程，通过信息化手段打破信息壁垒，实现数据整合

与共享。为推动药品临床综合评价的高质高效开

展，建议利用人工智能（AI）、区块链等技术手段，

加快组建药品临床综合评价中心、区域联盟数据共

享平台及 AI 数据平台，并借助校验工具核验数据，

加强数据统筹管理和评价结果共享互认，从而确保

数据质量和信息安全。 

（4）为客观评价中选与原研药品的差异，建议

开展真实世界研究。集采药品本身价格低廉，能明

显减轻慢病患者的医药负担，其经济性普遍较好，

建议不再进行评价或弱化其权重。但是，医患对于
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集采药品的安全性和有效性心存疑虑且更为关注，

影响着集采药品政策的执行和使用的积极性。此

外，集采药品供货渠道较为单一，部分中标品种因

未及时调整产能而影响药品供应保障。为提高对集

采药品的认可度，还需要大量收集安全性、有效性

和可及性的真实世界研究证据。 

（5）加大评价结果的有效转化力度，持续评价

实施效果。美国等发达国家非常重视上市后药品的

再评价，已经形成了较为成熟的药品再评价法律框

架和监管系统，评价方法多样且应用广泛。相比，

我国上市后评价工作起步晚，虽然借鉴了国际经

验，但评价结果与药品政策制定和医疗实践的衔接

等方面仍需要进一步加强。此外，评价结果可能受

药品价格调整或医保目录适应证范围调整等影响，

并非一成不变。研究人员还应关注后效评价和对医

保基金使用的影响，以顺应政策和循证证据的变

化，不断调整和实时更新评价结果，满足决策需求，

最终实现药品研发、注册、流通和使用的政策联动，

形成药品的闭环管理。 
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