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【 临床评价 】 

慢性阻塞性肺疾病单病种药品临床综合评价指标体系的构建 
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摘  要：目的  基于文献综述法、德尔菲法、层次分析法及深圳市慢性阻塞性肺疾病（COPD）真实世界诊疗数据，构建单

病种综合评价指标体系。方法  通过系统文献综述整理评价证据，应用德尔菲专家咨询法、层次分析法构建指标体系及评分

细则，并参考真实世界数据作为证据补充。结果  21名专家积极性较高（80.95%），权威系数为 0.89，专家评分平均变异系

数为 0.17，一级指标肯德尔协调系数（W）为 0.53。评价指标体系共包含 6个一级指标、14个二级指标以及 23个三级指标。

结论  参考真实世界数据并联用多种方法，为指标体系提供了更高等级的证据支撑，实现了单病种临床综合评价方法学的创

新突破，为优化临床用药决策提供了循证依据。 
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Abstract: Objective  Based on the literature review method, Delphi method, hierarchical analysis method and the real-world data of 

chronic obstructive pulmonary disease (COPD) in Shenzhen, to construct a single-disease comprehensive evaluation index system. 

Methods  The evidence for evaluation was organized through systematic literature review, and the Delphi expert consultation method 

and hierarchical analysis method were applied to construct the index system and scoring rules, with reference to real-world data as 

evidence supplement. Results  The 21 experts were highly motivated (80.95%), the authority coefficient was 0.89, the average 

coefficient of variation of the expert ratings was 0.17, and the Kendall’s coordination coefficient of the first-level indicator was 0.53. 

The evaluation indicator system contained a total of six first-level indicators, 14 second-level indicators, and 23 third-level indicators. 

Conclusion  This study refers to real-world data and associates multiple methods to provide a higher level of evidence support for the 

index system, and achieve an innovative breakthrough in the methodology of comprehensive clinical evaluation of a single disease, 

providing an evidence-based foundation for optimizing clinical medication decisions. 
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慢性阻塞性肺疾病（COPD）是最常见的慢性

呼吸系统疾病，其典型症状为慢性咳嗽、咳痰和呼
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吸困难[1-2]。全球疾病负担调查研究显示，2019年全

球 COPD患病人数 2.123亿，死亡人数 330万，伤
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残调整寿命年（DALYs）损失达 7 440万，在所有

疾病领域排名第 6 [3]。而当年我国 COPD共造成 104

万人死亡，占全球死亡总数的 32% [4]。COPD患者

平均住院费用为每年 6 390元，门诊合并住院总费

用为每年 12 552元，患病周期长，反复急性加重，

严重影响中老年患者的预后和生活质量，且给患者

和社会带来沉重的经济负担[5]。近年来，国家高度

重视 COPD 防治工作，《“ 健康中国 2030”规划纲

要》将降低慢性呼吸系统疾病等慢性病过早死亡率

作为重要发展目标之一。2024年 9月 13日，国家

卫生健康委员会（卫健委）、财政局等部门正式将

COPD纳入基本公共卫生服务项目。 

药品临床综合评价作为重要决策工具，为完善

国家药物政策、保障临床基本用药供应与合理使用

提供循证证据和专业性卫生技术评估支撑。国务院

和国家卫生健康委等部门相继出台法律、规划和规

范性文件，如“《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）等，引导

和推动相关主体规范开展药品临床综合评价，促进

药品回归临床价值[6-7]。然而，在实际开展评价过程

中，仍有多个关键环节需进一步规范与完善。一是

评价对象多为单一药品或少数几种药品，缺少以疾

病为单位、对所有治疗药品开展的系统性评价；二

是现有药品临床评价缺少真实世界证据支撑，仅 8%

的药品临床综合评价研究采用了真实世界数据，难

以真正转化以服务药物政策与临床决策需求[8]。 

因此，本研究结合深圳市居民健康需求与用药

现状，遴选适宜基层诊疗的慢性疾病，以临床需求

为导向，基于深圳市真实世界诊疗数据，充分利用

文献检索与公开信息收集，结合德尔菲专家咨询法

与层次分析法，构建单病种药品临床综合评价指标

体系，以期未来可应用于药品系统性综合评价，为

提升基层医疗机构诊疗能力与合理用药水平提供

科学建议，从而为市域基层药品联动管理机制的建

立及转化落地提供科学依据。 

1  资料与方法 

1.1  主题遴选 

结合深圳市居民健康需求，基于深圳市真实世

界诊疗数据，初步确定 2型糖尿病、高血压、血脂

异常、COPD为待遴选疾病。收集疾病关键信息，

确定评估要点，并组织专家从科学规范、必要迫切、

可量化评估等方面对拟评价疾病进行论证，按照

“ 主题生成-主题评估-主题审议”的遴选机制，最终

确定 COPD为目标评价病种。参考 COPD诊疗规范

及相关指南，梳理治疗路径，整理主要治疗药物类

别，包括长效 β2 受体激动剂（LABA）、长效抗胆

碱能药物“（LAMA）、短效 β2受体激动剂“（SABA）、

短效抗胆碱能药物（SAMA）、吸入性糖皮质激素

“（ICS）以及茶碱类[9]。 

1.2  文献综述法 

参照 Cochrane 评价手册的 PICOS（Patient、

Intervention、Comparison、Outcome、Study）原则，

确定研究问题和证据收集要求，制定检索策略。采

用主题词检索与自由词检索相结合的方式，检索中

国学术期刊全文数据库（CNKI）、万方数据库

（Wanfang Data）、Pubmed、Embase、Cochrane 

Library等中英文数据库，并参考英国国家卫生与临

床优化研究所（NICE）、加拿大卫生技术评估局

（CADTH）等国际卫生技术评估网站，优先选择证

据质量等级较高的文献证据及官方信息，包括权威

机构近期完成的卫生技术评估报告、系统评价/Meta

分析和基于中国人群的大样本随机对照试验（RCT）

等，并采用证据质量评价工具对关键性评估证据进

行质量评价。 

1.3  德尔菲专家咨询法 

参考国家卫健委《药品临床综合评价管理指南》

确定 6大评估维度，包括安全性、有效性、经济性、

创新性、适宜性和可及性。基于文献综述法结果建

立初步指标体系，并明确指标内涵。采用 2轮德尔

菲法修改论证 COPD临床综合评价指标体系。 

1.3.1  专家遴选  专家遴选需满足 2 个基本条件：

一是具有 COPD 相关诊疗经验的临床医生、药师、

卫生管理专家，或开展过药品临床综合评价的卫生

技术评估专家；二是具有中级及以上职称。所有专

家均自愿参与研究。 

1.3.2  专家咨询问卷设计  问卷内容包括背景介

绍、问卷主体部分以及专家基本信息。第 1轮邀请

临床医学、药学、卫生技术评估等专业的 8位专家

中高级职称占 88%，均为硕士及以上学历；88%的

专家在相关领域有 20 年及以上的工作经验，对初

步指标体系进行论证和查漏补缺，基于全面性、独

立性、可操作性等原则进一步确定评价维度和具体

指标。第 2 轮邀请 21 位专家，以问卷函询的形式

请专家评估不同层级指标设置的合理性，根据

Likert 5级评分法对各级指标进行重要性评分，以达

成指标体系的专家共识。返回问卷的 17名专家中，
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82%的专家为硕士及以上学历，其中博士学历 41%，

高级职称专家占 76%；53%的专家在相关领域有 20

年及以上的工作经验。2轮专家均由卫生行政部门、

临床医生、临床药学、科研院校等资深专家组成，

涉及临床医学、药学、卫生经济研究和卫生政策研

究等专业领域，均具有较高的理论水平和丰富的专

业经验，在相关领域具有良好的代表性。 

1.3.3  统计分析方法  采用 SPSS 26.0 及 Excel 软

件进行数据录入、统计与分析。专家积极系数以应

答率表示，回收率大于 70%，则表明专家积极性较

高。专家权威程度以权威系数“（Cr）表示，该数值

需由熟悉程度（Cs）和判断依据（Ca）计算得出，

一般认为 Cr≥0.7 代表专家具有较高的权威性。专

家意见集中程度以重要性评分均值“（Mj）和满分率

（Kj）表示，Mj和 Kj越高，反映该指标的重要性越

高。专家意见协调程度以变异系数“（Cv）和肯德尔

协调系数“（W）表示，Cv越小，说明专家对某项指

标意见越趋于一致，通常认为 Cv＜0.25为可接受范

围。W值范围为 0～1，越接近于 1，表明专家的协

调程度越高，需经过显著性检验。 

1.4  层次分析法 

采用层次分析法对所有指标进行权重赋值，主

要步骤如下：第一，构建评价维度“（准则层）与指

标（子准则层）；第二，根据指标重要性评分采用

Saaty1-9 标度法对各级指标构建两两比较判断矩阵；

第三，进行矩阵一致性检验，一致性比例“（CR）＜

0.1认为一致性较好；第四，计算各指标在上一级指

标下的权重，为算术平均法、几何平均法和特征值

法所计算的权重均值；第五，计算各指标在整体指

标体系中的组合权重。 

1.5  参考真实世界数据 

研究筛选患病率高、适宜基层开展、以药物治

疗为主的病种，完成疾病主题遴选。数据来源于深

圳市全民健康信息平台，该平台集成了深圳全市公

立医院及公共卫生机构、社会办医院、全市所有社

区健康服务机构、超1 600家诊所的医疗服务数据，

包括门急诊及住院的患者基本信息、用药、检查、

费用等。根据目标疾病 COPD评价需求，提取脱敏

后的数据字段，经数据治理、标准化后建立 COPD

单病种主流治疗药物研究型数据库。基于原始数据

的可获得性，研究关键数据字段包括但不限于安全

性、有效性、经济性、可及性等维度数据，从而为

构建指标体系提供更高等级证据参考。 

1.6  构建评分标准 

参考“《中国医疗机构药品评价与遴选快速指南

“（第二版）》，结合文献报道和数据分析呈现的结果

分布，对各指标进行分级，并制定评分细则。例如，

基于文献证据的指标可根据药品相比可替代药品

的优劣程度进行评分差异化，基于真实世界数据的

指标可根据结果的四分位数设置不同的评分等级，

确保评分标准的客观性和可操作性。 

2  结果 

2.1  文献研究结果 

研究共纳入 109 篇文献，最终引用 62 篇文献

作为评价证据。SABA/SAMA、茶碱类药物由于上

市时间较早，文献证据相对缺乏，证据质量等级较

低；LABA、LAMA及其联合制剂文献证据较充足，

质量等级相对较高。参考国家卫健委发布的药品临

床综合评价指南，根据文献信息提炼结果与证据质

量评价结果，从安全性、有效性、经济性、创新性、

适宜性、可及性 6个评价维度形成初步指标体系。 

2.2  德尔菲专家咨询结果 

通过文献检索和一轮专家咨询，确定初步评价

指标体系，包括 6个一级指标、14个二级指标、23

个三级指标。在此基础上开展二轮专家咨询，问卷

回收有效率 80.95%“（17/21），专家积极性较高。专

家 Cs为 0.82，Ca为 0.95，可得 Cr为 0.89，表明专

家在研究领域权威程度较高，函询结果较为可靠。

指标重要性评分为 3.41～4.88，表明专家对指标设

定较为认可，其中，安全性（Kj＝94%）与有效性

（Kj＝88%）的满分率最高。专家评分平均 Cv 为

0.17，一级指标W为 0.53，意见协调程度较高。但

随着指标层级的细化和具体化，专家意见的W呈递

减趋势。二级指标的 W为 0.28（P＜0.01），处于较

低水平；三级指标的W分别为 0.34（稳定期）和 0.22

（急性加重期）（P＜0.05）。尽管二、三级指标协调

系数较低，但显著性检验均具有统计学意义（P＜

0.001），表明专家意见基本趋于一致。见表 1。 

表 1  专家意见集中程度和协调程度 

Table 1  Degree of consensus and coordination among experts 

指标 平均得分 Cv 肯德尔系数 

一级指标 4.19 0.17 0.53 

二级指标 4.35 0.16 0.28 

三级指标 (稳定期) 4.38 0.17 0.34 

三级指标 (急性加重期) 4.31 0.18 0.22 

全部指标 4.33 0.17 0.39 
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2.3  COPD 临床综合评价指标体系构建 

经德尔菲专家咨询后，未对初步指标进行删除，

但对部分指标进行完善修改。基于各专家对各级指标

的重要性评分均值，通过层次分析法构建群体判断矩

阵，所有矩阵均通过一致性检验，即 CR＜0.1。通过

MATLAB R2020a软件计算得到各级指标权重，汇总计

算各指标在整体指标体系中的组合权重。为兼顾疾病

的特异性和方法的普适性，对稳定期和急性加重期治

疗药物设置相同的一、二级指标，但对三级指标及权重

设置予以区分[10-11]。最终指标体系及其权重见表 2。 

表 2  COPD 药品临床综合评价指标体系 

Table 2  Comprehensive clinical evaluation index system for COPD medications 

一级 

指标 
权重 1/% 二级指标 权重 2/% 三级指标 

权重 3 (稳

定期)/% 

权重 3 (急性

加重期)/% 

安全性 27 药品安全信息 7 毒理学研究结果“(致癌、致畸、生殖毒性等)  2  2 

药物相互作用  3  3 

特殊人群用药限制  2  2 

政府监管措施 3 既往撤市、召回、安全性警告、说明书修改、药品质

量抽检情况等 

 3  3 

不良事件发生率

及严重程度 

17 CTCAE 1～2级不良反应发生率  8  8 

CTCAE 3～5级不良反应发生率  9  9 

有效性 27 临床指南推荐 3 临床指南/专家共识推荐及推荐级别  3  3 

缓解临床症状 15 症状改善程度“(SGRQ、CAT、mMRC、TDI等)  5  9 

肺功能改善程度“(FVC、FEV1、FEV1%等)  9  5 

换药率/患者坚持使用时长 (间接指标，仅针对稳定期)  2 — 

当次急性加重住院时长 (间接指标，仅针对急性加重期) —  2 

减少急性加重风险 9 因急性加重再入院率/时间间隔/频次“ (包括门急诊/

普通住院/ICU) 

 4  4 

再次急性加重严重程度“(死亡率、住院天数、呼吸支

持比例等) 

 5  5 

经济性 15 药品价格 10 药品日均费用 10 10 

成本-产出分析 5 成本-效果分析  5  5 

创新性 6 临床创新 4 机制创新：填补临床空白或相比现有药品具有显著的

优越性 

 3  3 

应用创新：在剂型、给药方式、包装等方面存在技术

创新 

 1  1 

产业创新 2 我国自主研发原研药或全球首仿  2  2 

适宜性 16 药品技术适宜性 4 储存条件、药品有效期、用药监测、说明书标签标注等  4  4 

药品使用适宜性 12 吸入装置是否便于患者正确使用  9  9 

给药方式、时间、间隔等是否适宜  3  3 

可及性 9 可获得性 3 基层医疗机构配备率及上下级医院用药衔接情况  3  3 

可负担性 6 年人均用药费用 (自费) 占居民家庭年人均可支配收入  6  6 

CTCAE-不良事件通用术语标准；SGRQ-圣乔治呼吸问卷；CAT-COPD评估测试；mMRC-改良版英国医学研究委员会呼吸困难量表；TDI-过渡

性呼吸困难指数；FVC-用力肺活量；FEV1-第一秒用力呼气容积。 

CTCAE-Common Terminology Criteria for Adverse Events; SGRQ-St. George’s Respiratory Questionnaire; CAT-COPD assessment test; mMRC-modified 

Medical Research Council dyspnea scale; TDI-transition dyspnea index; FVC-forced vitality capacity; FEV1-forced expiratory volume in 1 s.

2.4  真实世界数据分析结果 

深圳市对于 COPD 用药的整体指南依从性较

高，但仍存在稳定期患者过早使用三联或四联药

物、ICS 单独使用比例较高等问题。终点指标分析

结果方面，以稳定期“（AB组）患者为例，目标人群

各药品基线特征总体差异不明显，茶碱类药物有效

性“（再入院率、再次急性加重严重程度、换药率等）

和经济性（费用）明显劣于其他药物。 
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3  讨论 

本研究基于“《药品临床综合评价管理指南》，针

对COPD这一常见慢性病，综合运用系统文献分析、

德尔菲专家咨询法和层次分析法，构建了一套涵盖

安全性、有效性、经济性、创新性、适宜性、可及

性 6个维度，包含 14个二级指标和 23个三级指标

的药品综合评价指标体系，通过量化赋权实现了对

COPD主流治疗药物及方案的综合性评价，为临床

合理用药提供了可量化的循证参考依据。 

在德尔菲咨询过程中，专家积极性与权威性均

较高，保证了研究结果的可靠性。从最终赋权结果

来看，安全性与有效性权重最高，这深刻反映了在

慢性病长期用药管理中，“ 疗效确切”与“ 用药安全”

需置于同等优先级的临床共识；同时，适宜性与经

济性权重相近，则充分反映了 COPD作为基层高发

慢病的用药需求，即需兼顾老年患者的用药便捷性，

并充分考虑长期治疗带来的疾病经济负担。 

本研究依托深圳市全民健康信息平台的真实

世界数据支撑，基于深圳市居民用药现状，遴选

COPD这一常见基层慢性疾病作为评价目标，通过

整合多方渠道的证据资源，深度挖掘深圳市全民健

康信息平台数据价值，构建 COPD药品临床综合评

价指标体系，实现了单病种临床综合评价方法学的

创新突破，可对单药、联合用药等临床常用诊疗方

案实现同一指标体系评价。更为重要的是，本研究

的评价指标聚焦基层需求，其评价框架和标准可有

效提升基层医疗机构对 COPD 的规范化诊疗能力，

促进基层首诊、双向转诊的落实，为医生提供更科

学、精准的用药决策循证支持，为提升整体呼吸系

统疾病防控水平奠定了坚实基础，有助于推动分级

诊疗制度的完善和区域医疗资源的合理配置与下

沉，进一步完善深圳市医疗服务体系，为健康中国

建设贡献 深圳智慧”与 深圳方案”。 

尽管指标体系具有较好的科学性与前瞻性，但

亦存在一定的局限性，在落地及推广过程中面临诸

多挑战。首先是区域差异与适用性调整问题，该指

标体系基于深圳这一优质医疗资源集中地区数据

构建，对于中西部基层地区，部分细化指标如上下

级医院用药衔接、创新药物配备率可能因硬件条件

和服务能力限制而难以适用，因此未来在实际应用

中可探索设置分层评价模式，即区分“ 核心指标集”

与“ 拓展指标集”，针对不同发展水平的地区可赋予

 拓展指标集”以不同权重或暂不纳入考核，从而

避免 一刀切”导致的不公平评价。 

其次是真实世界数据质量与政策影响问题，本

研究在挖掘真实世界数据时发现深圳市虽整体用

药指南依从性较高，但仍存在稳定期患者过度治

疗、茶碱类药物使用比例过高等问题，这表明指标

体系应用需与临床诊疗改进同步。同时，医院药品

配备深受国家药物政策如基药制度、国谈药落地影

响，若某些高价值 COPD治疗药物受限于基药目录

覆盖率，其在“ 可及性”维度得分将偏低，因此评

价需结合政策环境具体分析。 

最后，德尔菲法本质上是一种基于专家经验的

主观研究方法，其结果不可避免地受专家个人专业

背景、认知边界和主观局限性的影响。本研究受访

专家工作经验丰富，意见具有较高权威性，但二、

三级指标W相对较低，可能原因在于随着指标内容

更加贴近具体的专业实践，来自不同专业领域的专

家关注的重点逐渐出现差异，导致一致性偏低。患

者方面，例如经济负担重的患者个体可能更关注

“ 经济性”而非“ 创新性”，说明在指标体系的框架

下还需关注个体化用药，需结合患者偏好进行灵活

调整。更为关键的是，目前指标体系尚未经过大规

模真实世界数据的实证验证，专家认为重要的指标

在实际数据采集中可能面临可获得性、准确性、完

整性不佳的问题。因此，该指标体系的有效性、稳

定性和可操作性，未来需通过回顾性数据库分析或

前瞻性真实世界研究进行验证。 

深圳市作为粤港澳大湾区和中国特色社会主

义先行示范区“ 双驱”的核心，以建设健康中国“ 深

圳样板”为使命，持续推动医疗卫生事业高质量发

展。本研究构建的 COPD药品临床综合评价指标体

系既体现了宏观政策导向，又兼顾了区域实践特

点，为规范慢性病用药、推动分级诊疗提供了“ 深

圳样板”。未来，该体系将不断优化完善，在区域适

配、数据验证、政策协同等方向上持续发掘，通过

评价结果推动药政优化，为健康中国建设贡献更具

普适性的解决方案。 
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