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摘 要 目的 为规范药品临床综合评价工作的主要流程和相关技术环节，提升综合评价证据的质量和转化应用价值提供指导和

参考。方法 以世界卫生组织标准指南制定方法为依据，严格遵循美国国家科学院医学研究所关于指南的最新定义，并符合指南

研究与评价工具Ⅱ的六大领域要求制定《药品临床综合评价工作流程指南》。该指南采用德尔菲法构建研究问题；应用循证医学

研究方法建立研究证据，采用中国循证医学中心的证据分级体系进行证据分级评价，采用牛津大学循证医学中心制定的推荐强度

分级标准确定推荐强度，并通过专家共识法形成推荐意见。结果与结论 《药品临床综合评价工作流程指南》涵盖主题遴选、评价

实施、证据评价和结果应用转化4类研究问题。该指南的制定规范了药品临床综合评价的全流程技术环节，可有效指导该项工作

的高质、高效开展，提升评价证据的规范产出和转化应用价值，为卫生决策的科学化和临床用药合理化提供高质量的证据支持。
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ABSTRACT OBJECTIVE To standardize the main processes and related technical links of the clinical comprehensive evaluation 

of drugs， and provide guidance and reference for improving the quality of comprehensive evaluation evidence and its transformation 

and application value. METHODS The construction of Guideline for the Workflow of Clinical Comprehensive Evaluation of Drugs 

was based on the standard guideline formulation method of the 

World Health Organization （WHO）， strictly followed the 

latest definition of guidelines by the Institute of Medicine of 

the National Academy of Sciences of the United States， and 
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conformed to the six major areas of the Guideline Research and Evaluation Tool Ⅱ . Delphi method was adopted to construct the 

research questions； research evidence was established by applying the research methods of evidence-based medicine. The evidence 

quality classification system of the Chinese Evidence-Based Medicine Center was adopted for evidence classification and evaluation. 

The recommendation strength was determined by the recommendation strength classification standard formulated by the Oxford 

University Evidence-Based Medicine Center， and the recommendation opinions were formed through the expert consensus method. 

RESULTS & CONCLUSIONS The Guideline for the Workflow of Clinical Comprehensive Evaluation of Drugs covers 4 major 

categories of research questions， including topic selection， evaluation implementation， evidence evaluation， and application and 

transformation of results. The formulation of this guideline has standardized the technical links of the entire process of clinical 

comprehensive evaluation of drugs， which can effectively guide the high-quality and high-efficient development of this work， 

enhance the standardized output and transformation application value of evaluation evidence， and provide high-quality evidence 

support for the scientific decision-making of health and the rationalization of clinical medication.

KEYWORDS clinical comprehensive evaluation of drugs； workflow； guideline； group standard； evidence-based medicine

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，是巩固和完善基本药物制度的重要措施，是

健全药品供应保障制度的具体要求。近年来，国家卫生

健康委员会相继发布《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）、《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）等多项政策，要求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，为药品临

床综合评价工作提出了政策性要求和指导意见。而药

品临床综合评价研究结果的稳定性和可靠性依赖于标

准化、规范化的工作流程。为使相关文件的指导意见能

够规范地落实到评价工作实践中，《药品临床综合评价

工作流程指南》项目组制定了本指南，以供药品临床综

合评价相关工作人员参考使用。

1　指南制定目的
本指南旨在阐明药品临床综合评价的定义范围，规

范主要工作流程和相关技术环节，持续推动研究过程的

标准化、科学化、同质化，提升综合评价证据的质量和转

化应用价值，为药品临床综合评价工作的高质、高效开

展提供参考和指导。通过指南的制定及应用，不仅可为

药品临床综合评价相关研究者提供规范化的流程保障，

还可提高广大卫生专业技术人员有效甄别、利用研究成

果的能力，为卫生管理人员提供决策依据。

2　指南适用范围
本指南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。

3　指南制定单位和项目组
本指南于 2023年 6月由中国药师协会药品临床评

价工作委员会、中国药学会循证药学专业委员会、天津

市药品使用监测和临床综合评价中心、天津医科大学总

医院共同发起，由中国药师协会平台立项并形成团体标

准；本指南项目组由 26个省（区、市）67家单位（医疗机

构、大专院校及研究所、行政管理部门）的 75名专家组

成，除发起人外还包括指南指导专家组、指南制定专家

组、指南外审专家组和指南工作组，各小组工作职责具

体如下。

（1）指南指导专家组的工作职责包括：确定指南研

究主题和应用范围；组建指南制定专家组、指南工作组

和指南外审专家组，并管理所有成员的利益冲突；批准

指南计划书；审核确定指南研究问题、证据质量及评审

意见；监督指南全部制定流程；组织指南制定相关会议；

审核指南推荐共识意见及指南全文，并批准指南发布。

（2）指南制定专家组的工作职责包括：根据指南研

究主题和应用范围撰写指南计划书初稿；初步构建指南

研究问题；指导指南证据检索及证据质量评估；制定德

尔菲专家函询问卷；对推荐意见进行投票并达成共识，

最终形成推荐意见决策表；撰写指南初稿，并根据指导

意见进行修改和完善；规范推进指南的制定和发布。

（3）指南外审专家组的工作职责包括：审核和评价

形成的指南推荐意见；评审指南初稿全文；形成专家反

馈意见，提交指南指导专家组进行审定。

（4）指南工作组的工作职责包括：根据确定的指南

研究问题进行系统性的证据检索、整理筛选和初步质量

评估，将结果提交指南制定专家组；协调和记录工作会

议、专家咨询等；协调其他指南制定相关事务性工作。

4　指南注册
《药品临床综合评价工作流程指南》在国际实践指

南 注 册 与 透 明 化 平 台 注 册 ，注 册 号 为 PREPARE-

2025CN052；注册分类为“标准指南”。

5　指南制定方法
《药品临床综合评价工作流程指南》的制定严格遵

循美国国家科学院医学研究所关于指南的最新定义[1]，

以世界卫生组织（World Health Organization，WHO）标准

指南制定的方法学为依据[2―3]，并符合指南研究与评价

工具Ⅱ（Appraisal of Guidelines for Research and Evalua‐

tion Ⅱ，AGREE Ⅱ）的六大领域[4]。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
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审及报告撰写等技术流程均严格遵循标准指南制定方

法进行[5―8]。

5.1　研究内容及研究框架的确定

以国家药物和卫生技术综合评估中心以及国家卫

生健康委员会药具管理中心发布的《药品临床综合评价

管理指南（2021年版试行）》[9]（以下简称《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，初步整合指南研究内容；基于德尔菲法进行专家意见

调研，构建指南研究问题框架，主要包括4类研究问题。

5.2　证据检索和筛选方法

针对已确定的研究问题，参照人群、干预、对照和结

局（PICO）原则分解为主题词/自由词，并制定相应的检

索策略，限定语言为中文和英文，检索时限自建库起至

2024年12月。在指南制定专家组指导下由指南工作组

研究人员统一检索和筛选。由2名研究人员同时独立进

行证据的检索和筛选，存在争议时征求第3位研究人员

的意见或召开指南工作组会议协商解决。

5.3　证据来源

本指南证据检索来源包括：（1）美国国立实践技术

指南库、国际指南协作网、Trip循证医学数据库、英国国

家卫生与临床优化研究所（National Institute for Health 

and Care Excellence，NICE）等指南数据库；（2）系统评

价、卫生经济学评价研究数据库、the Cochrane Library、

卫生技术评估数据库等；（3）PubMed、Embase、中国生物

医学文献服务系统、万方、中国知网和维普等文献数据

库。（4）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的官方网站；（5）公共搜索引

擎、AI检索工具（作为补充检索）。

5.4　证据纳入与排除标准

证据的纳入标准为：（1）内容涵盖卫生技术评估/药

品临床综合评价工作流程相关研究内容；（2）指南、规范

性文件及理论框架等研究性文献。

证据的排除标准为：（1）证据类型不符，包括摘要、

讲座、评论、新闻、资讯等；（2）研究内容不符，包括具体

药品或医疗器械的卫生技术评估/药品临床综合评价报

告/临床研究；（3）其他内容不相关的文献或报告；（4）重

复文献；（5）非中英文文献。

5.5　证据分级及推荐强度分级方法

本指南为管理型指南，采用中国循证医学中心的证

据分级体系，将证据分为 5级，证据分级标准见表 1；采

用牛津大学循证医学中心制定的推荐强度分级标准，将

推荐强度分为4级，推荐强度分级标准见表2。

5.6　推荐意见的形成

指南制定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

营养与代谢学会指南手册，通过德尔菲法进行专家投票

形成共识意见。共识意见形成规则为：（1）同意率＞

75%的建议被定义为最终推荐意见；（2）同意率＜50%

的建议被定义为未达成共识；（3）同意率在 50%～75%

的建议，代表大多数人同意，但会导致共识强度降级。

6　指南的研究内容
本指南涵盖药品临床综合评价的主题遴选、评价实

施、证据评价、结果应用转化4类研究问题。

6.1　主题遴选

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3个方面，推荐内容已发表于《药品临床综合评价主

题遴选指南》[7]，本文不再赘述。药品临床综合评价主题

遴选的评估指标体系及权重见表3。

6.2　评价实施

6.2.1　研究背景

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的必要性，应重点

介绍学科领域的基本情况，总结与研究主题直接相关的

最新进展，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，并凸显本研究的必

表1　证据分级标准

证据分级
Ⅰ级
Ⅱ级
Ⅲ级
Ⅳ级
Ⅴ级

描述
系统评价、卫生技术评估、Meta分析
政府及相关机构报告
有确切研究方法的文献
综述
专家意见

表2　推荐强度分级标准

推荐强度分级
A

B

C

D

描述
推荐，证据极有效（证据等级为Ⅰ级）

可推荐，证据有效（证据等级为Ⅱ级或Ⅲ级），可能会在将来出现更高质量的新证据而后改变
证据在一定条件下有效（证据等级为Ⅳ级），应谨慎应用研究成果
证据的有效性具有局限性（证据等级为Ⅴ级），只在较窄的范围内有效

表3　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
必要性

重要性

可行性

社会效益

公平性

二级指标
卫生决策需求

临床实践需求
健康需求

健康影响

经济性

证据需求

资源需求
社会、舆论关注程度

社会公平、伦理影响

三级指标
对政策/医疗保健体系的重要性/影响
评估结果的政策转化潜力
评估的创新性和实践价值
疾病负担
弱势群体影响
降低患者死亡率/发病率潜力
患者生存质量/疾病预后的改善
与现有治疗相比的潜在临床获益
安全性获益
对社会和患者个人的经济负担
对成本-效果/效用/效益的影响
证据可获得性和充分程度
证据质量
当前是否可满足所需时间、资源和技术要求
对伦理、法律、社会心理方面的影响
个人/公共利益
药品使用对伦理和公平可及性的影响

权重/分
8.75

4.64

12.16

10.51

5.41

3.23

2.91

1.71

1.69

3.44

2.34

7.75

4.58

6.34

7.78

5.34

11.42
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要性及创新点，为本研究的内容确定及方法设计铺垫基

础[9―11]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.2　研究目的

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。研究目的应

简明扼要地阐述“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[10]（证据等级：Ⅰ级；推

荐强度：A）。

6.2.3　研究设计

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。按照认识论

基础，研究设计可分为3大类：定性研究设计、定量研究

设计和混合研究设计。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，以混合研究设

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。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药品

临床综合评价研究设计[10，12]（证据等级：Ⅰ级；推荐强

度：A）。

6.2.3.1　评价内容

（1）疾病类型及诊断标准：开展药品临床综合评价

工作，需首先确立研究药品所针对的疾病类型，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。疾病类型方面，建

议采用WHO发布的《国际疾病分类》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。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[10，13―15]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

（2）研究对象与纳排标准：研究对象方面，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例数，如需随访，则需明确随

访方法。纳排标准方面，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[10―11，16―17]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

（3）干预措施：应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，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[18―20]（证据等级：Ⅰ级；推荐

强度：A）。

（4）对照设置：包括对照方法和对照药物 2个方面。

①对照方法：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[19―25]，详见表

4。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：分为安慰

剂对照和阳性药物对照，应根据研究目的、研究类型、干

预措施及评价维度选择对照药物[19―25]。详见表5。

6.2.3.2　评价维度

药品临床综合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和定量相结合的

数据整合分析与综合研判。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[9―10，26]，评价维度详见表6。

6.2.3.3　信息来源

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。为确保综合评价结

果适当、可靠，信息来源相关情况[10―11，31，39―44]详见表7。

6.2.4　研究类型

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[9―10，45―46]（证据等级：Ⅰ
级；推荐强度：A）。

6.2.4.1　原始研究

原始研究以一手（原始）资料为研究基础，进行综合

整理、分析研究，可根据是否有干预因素分为观察性研

究和实验性研究，详见表8。

6.2.4.2　二次研究

二次研究是在已有研究基础上，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[10―11，45，60―65]，详见表9。

表4　对照方法的选择

对照方法
内对照

外对照

具体对照方式
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。内对照包括安慰剂对照、阳性对照、不同剂量对照以及空白对照等
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，

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。

外对照可来源于既往已完成的随机对照试验，也可来源于回顾性/前瞻性的
真实世界研究

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

表5　对照药物的选择

对照药物
安慰剂对照

阳性药物对照

适用范围
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
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中的药品

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A
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6.2.4.3　其他研究

在药品临床综合评价工作中，原始研究和二次研究

以外，还有其他研究方法可被应用[10―11，66―67]，详见表10。

6.2.5　样本量

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。样本量的确定既需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

表10　其他研究的研究类型、研究方法及内容

研究类型
药物经济学研究

社会调查

研究方法及内容
常用方法包括成本-效果分析、成本-效用分析、成本-效益分析和最小
成本分析
社会调查是社会“调查”和“研究”的简称。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
的主观认知

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

表6　药品临床综合评价的评价维度表

评价维度
安全性

有效性

经济性

创新性

适宜性

可及性

维度定义
综合分析药品上市前后安全性信
息结果[9，26―28]

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[9，26―27，29―30]

综合运用流行病学、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[9，26―27，31―34]

通过分析判断药品与参比药品满
足临床需求的程度、鼓励国产原研
创新等情况，评价药品的创新
性[9，26―27，35―36]

评价药品技术特点适宜性和药品
使用适宜性[9，26―27，37]

评 价 药 品 可 获 得 性 和 可 负 担
性[9，26―27，33―34，38]

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
（1）核心指标：① 生存时长，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，包括健康相关生命质
量和健康效用值。（2）其他指标：①临床疗效指标；②实验室检查指
标；③影像检查等特异性指标；④患者主观感觉等
（1）根据药品决策的具体需求，可选择开展成本-效果分析、成本-

效用分析、成本-效益分析、最小成本分析等；（2）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
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，推进国内自主研发等创新价值判断

（1）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；（2）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

（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

评价要点
（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
量评估；（4）非临床安全性研究；（5）临床安全性研究结果及质量评估；（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
（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
评估；（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、专家共识、临床路径收录情况

（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估，包括临床研究及模
型研究；（3）医疗保险目录收录情况

（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
（1）药品技术适宜性：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等；（2）

药品使用适宜性：给药适宜性（如药物用法、给药途径是否符合患者情况，用药是否针对适
应证，联合用药是否合理，用药是否准确排除禁忌证等）和用药适宜性（如治疗方案、适用
人群、给药间隔、给药周期等是否适宜）

（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

Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

A

A

A

A

表7　药品临床综合评价的信息来源情况

信息来源
文献数据库

官方网站

书籍专著
临床试验注
册数据库
生产企业

问卷调查

临床资料

数据库

灰色文献
搜索引擎

信息内容
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，以及
期刊文献等数据库中的研究文献，包括卫生技术评估报告、指南/专家共
识、循证研究、随机对照试验、真实世界研究、药物经济学评价、病例报告、

基础试验研究、质量评估等
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
的官方网站：包括通报记录、药物警戒、政策属性等药品公开信息
该领域的基础知识、定义概念及研究进展等
临床试验研究注册情况：试验基本信息、设计方案以及研究者信息等

药品基础信息：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
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
患者诊疗信息：人口学信息、疾病症状及诊断、疾病及治疗史、家族史、干预
方式及随访结果等
卫生信息系统数据库、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
未公开发表的研究信息，可能包含了最新的研究成果和观点
公众/媒体关注度等补充数据

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级
Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级
Ⅰ级

推荐强度
A

A

A

A

A

A

A

A

A

A

表8　原始研究的研究类型、研究方法及内容

研究类型
观察性研究

实验性研究

分类
描述性研究

分析性研究

随机对照试验

非随机对照试验

研究方法及内容
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[45，47―57]

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[45，47―57]

将研究对象随机分组，对不同组实施不同的干预，以对
比效果的不同[10，45，58―59]

不适宜或不必要开展随机对照试验时，可考虑采用非
随机对照试验。常用的非随机对照试验包括自身前后
对照研究、交叉对照研究、序贯试验等[10，45，58―59]

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

表9　二次研究的研究类型、研究方法及内容

研究类型
系统评价

指南/专家
共识

决策分析

研究方法及内容
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，可分为定性评
价和定量评价（Meta分析），主要用于干预措施的有效性/安全性评价
临床指南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临床问题提供最佳推荐意见，可作为指导临床实践
的文件，是确保医疗质量的重要手段。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达成推荐意见
决策分析是针对临床问题的风险与获益的不确定性，通过决策模型，利用
概率和结局估计值等，确定最佳方案的过程。按照决策的可靠程度可分为
3类：确定型决策（如成本分析法）、风险型决策（如期望值决策、贝叶斯决
策）及不确定型决策（如最大最小准则）

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

A
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设计更符合科学性和伦理学原则，便于研究的具体

实施[11，68―74]。

（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统计检验水准（α，即第一类错误的概

率），一般采用 0.05；②统计检验效能（1－β，β为第二类

错误的概率），β一般采用 0.1或 0.2，统计检验效能分别

为90%或80%；③允许误差（δ）：δ表示所比较的2个总体

参数间的差别，δ越大，所需样本量越小；④总体相关信

息，包括总体平均数、标准差或总体率等，可通过预试

验、查阅文献、经验估计获得；⑤确定单侧/双侧检验：根

据研究目的和研究设计确定。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）。

6.2.6　随访时间

在医学随访中，应对各研究对象追踪观察，记录各

时间点的具体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，设置的适用性需符合研究设

计和研究方法。

6.2.6.1　明确开始随访的时间

明确开始治疗时间、入院时间、确诊时间等，一般为

可明确记录的时间或开始研究的时间[32，75―82]（证据等级：

Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.6.2　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[32，75―82]

（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.7　结局指标

药品临床综合评价工作中，可根据不同疾病或治疗

领域设定针对性的评价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已发布的《管理

指南》、技术指南、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试验等。

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[9―10，18，20，32，45―46]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.8　测量方法

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“ 基 于 共 识 标 准 选 择 健 康 测 量 工 具 ”

（consensus-based standards for the selection of health 

measurement instruments，COSMIN）工 作 组 制 定 的

COSMIN清单进行评价[10，83―86]（证据等级：Ⅰ级；推荐强

度：A）。

6.2.9　偏倚控制

6.2.9.1　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

分为选择偏倚、信息偏倚和混杂偏倚[87―90]。

6.2.9.2　偏倚控制方法

偏倚控制方法包括：（1）选择有恰当纳排标准的研

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）验证主

要协变量；（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（总结）的一部分进行报告[87―90]（证据

等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.10　质量控制

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。

6.2.10.1　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[10―11，26，43―45]（证据等级：Ⅰ级；推荐

强度：A）。

6.2.10.2　质量控制方法

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[10―11，26，43―45]（证据等

级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.11　统计分析

6.2.11.1　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[9―11，91―93]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.11.2　统计分析方法

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[9―11，91―93]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.11.3　统计分析报告的撰写

根据研究方案、统计分析计划书和统计分析结果，

撰写统计分析报告，包括原始数据/资料的质量评估，统

计分析方法的选择及分析结果等：（1）统计分析结果尽

可能以图表形式展现，以提高可读性和条理性；（2）统计

检验结果应包括检验水准、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
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程序应以文件形式保存以备核查，应包括各评价维度证

据合成的方法、模型、算法、软件、结果展示方式

等[9―11，91―93]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.12　研究结果

6.2.12.1　适用性

适用性指综合评价结果的适用人群（评价角度）及

应用场景[10―11]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.12.2　局限性

局限性指综合评价实施过程中存在的方法学等方

面的局限[10―11]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。

6.2.13　报告规范

对研究结果进行报告时，须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，使研究更为完整、

透明和清晰[9―11，94―97]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A），详

见表11。在药品临床综合评价工作实施完成后，须考察

所有工作流程和工作环节的完成情况，并将所有相关资

料留存备案。

6.3　证据评价

药品临床综合评价工作中，无论是自身完成的研究

结果还是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。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[9―10，60，118―150]，详见表12。

表11　研究结果的报告规范

报告内容
临床研究计划书
原始研究

二次研究

其他研究

亚组

观察性研究

试验性/干预性研究

系统评价和Meta分析
中草药系统评价和Meta分析
临床实践指南报告规范
药物经济学研究

具体研究

队列研究、病例-对照研究、横断面研究
真实世界队列研究、真实世界病例-对照研究
病例系列报告
病例报告
中药病例报告
随机对照试验
真实世界随机交叉研究
真实世界单病例随机对照试验
中药随机对照试验
中药单病例随机对照试验
使用队列或收集日常数据的随机对照试验
非随机对照试验

报告规范
《临床试验方案规范指南》（SPIRIT）[98]

《观察性流行病学研究的报告指南》（STROBE）[99]

《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）[100―102]

尚无国际通用的报告标准，建议参考STROBE中的部分内容[99]

《病例报告指南》（CARE）[103―104]

《中医病例报告建议条目》以及《基于共识的中医病例报告规范》（CARC）[105]

《实用性随机对照试验报告规范》（CONSORT）[106]

《CONSORT 2010声明：随机交叉试验扩展版》[107]

《单病例随机对照试验CONSORT扩展版》（CENT）[108]

《草药干预措施随机对照试验报告规范》以及《中药复方临床随机对照试验报告规范》（CONSORT-CHM Formulas）[109―110]

《中医药单病例随机对照试验CONSORT扩展版》（CENT for TCM）[111]

《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）[112]

《非随机对照试验报告规范》（TREND）[113]

《系统评价和Meta分析优先报告的条目》（PRISMA 2020）[114]

《中草药系统评价和Meta分析优先报告的条目》（PRISMA-CHM 2020）[115]

《国际实践指南报告规范》（RIGHT）[116]

综合健康经济评估报告标准（CHEERS 2022）声明[117]

证据等级
Ⅰ级
Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

A

A

表12　药品临床综合评价的质量评估工具

研究类型
原始研究

二次研究

其他研究

亚组
观察性研究

实验性研究

系统评价和Meta分析

网状Meta分析
临床实践指南
药物经济学评价
卫生技术评估报告

分类1

描述性研究

分析性研究

其他观察性研究
随机对照试验
非随机对照试验

分类2

横断面研究
病例系列/病例报告
队列研究
病例-对照研究

质量评估工具（量表、清单、条目）

AXIS工具 a、NIH质量评估工具、JBI分析性横断面研究评估清单、AHRQ方法学量表、Crombie评估条目
JBI清单 a

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估工具、NOSa、JBI清单
CASP病例-对照研究清单、SIGN病例-对照研究清单、NIH病例-对照研究质量评估工具、JBI病例-对照研究清单、NOS病例-对照研究量表 a

CASP量表、Cochrane偏倚风险工具、ArRoWs工具 a

Cochrane偏倚风险工具 a、CASP清单、Jadad量表
ROBINS-Ⅰ评价工具 a、JBI清单、MINORS评分条目、EPOCRoB工具、IHE质量评估工具
AMSTAR-2量表 a、ROBIS工具 a、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分析质量评估工具、SIGN系统
评价与Meta分析评价清单
网状Meta分析方法学清单
AGREEⅡa

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
卫生技术评估Checklist量表

证据等级
Ⅰ级

Ⅰ级

Ⅰ级

推荐强度
A

A

A

a：目前最常用或最推荐的质量评估方法；AXIS：Appraisal tool for Cross-Sectional Studies，横断面研究评价工具；NIH：National Institutes of 

Health，美国国立卫生研究院；JBI：Joanna Briggs Institute，乔安娜·布里格斯学院；AHRQ：Agency for Healthcare Research and Quality，美国卫生保

健和质量机构；Crombie：Crombie’s Critical Appraisal Checklist，克伦比批判性评价清单；CASP：Critical Appraisal Skills Programme，文献严格评价

项目；SIGN：The Scottish Intercollegiate Guidelines Network，苏格兰国家指南小组；NOS：Newcastle-Ottawa Scale，纽卡斯尔-渥太华量表；ArRoWs：

Assessment of Real World Observational Studies，真实世界观察性研究评估工具；Jadad量表：Jadad scale，贾达德量表；ROBINS-Ⅰ：Risk of Bias in 

Non-randomised Studies of Interventions，干预性非随机研究偏倚风险；MINORS：Methodological Index for Non-randomized Studies，非随机研究的方

法学指标；EPOCRoB：Cochrane Effective Practice and Organisation of Care Group Risk of Bias Tool，Cochrane有效实践与医疗组织小组偏倚风险评

估工具；IHE：Canada Institute of Health Economics，加拿大卫生经济学研究所；AMSTAR：A Measurement Tool to Assess Systematic Reviews，一种评

估系统评价的测量工具；ROBIS：Risk of Bias in Systematic Review，系统评价偏倚风险。
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6.4　结果应用转化

6.4.1　证据应用与反馈

6.4.1.1　应用范围 

根据《管理指南》提出的药品临床综合评价结果证

据的应用范围，推荐综合评价证据结果可广泛应用于以

下场景，充分发挥其指导价值。（1）医疗卫生机构运营层

面：支撑机构药品采购与供应保障工作，同时推动用药

目录遴选、上下级机构用药目录衔接，助力提升药学服

务质量与安全合理用药水平；（2）卫生健康资源优化层

面：通过科学指引，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；（3）政策与科研

发展层面：为完善国家药物政策提供参考依据，丰富行

业内药品临床综合评价实践经验、扩大文献证据储备，

同时推动科研领域对药品临床综合评价理论及方法的

深入探索[9―10，151]（证据等级：Ⅰ级；推荐强度：A）。 

6.4.1.2　反馈要求 

（1）在药品临床综合评价结果的转化应用过程中，

需重点关注证据质量与应用效果，建立动态优化机制：

（2）注重对证据的适用性、科学性、规范性进行全面评价

与考察，确保应用方向准确、依据可靠；（3）建立及时反

馈机制，针对应用中发现的问题、不足进行实时收集与

分析，进而持续改进评价结果的质量与应用效能，形成

“评价-应用-反馈-优化”闭环[9―10，151]（证据等级：Ⅰ级；推

荐强度：A）。

6.4.2　评价结果的优化与完善

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《管理指南》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，委托项目的主要承担机构应结合特定领域

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，经论

证后，确定是否启动有关工作[9―10，151]（证据等级：Ⅰ级；推

荐强度：A）。

7　指南更新
本指南将根据国家管理政策的调整、药品临床综合

评价内涵的变化、技术方法的更新、证据评价体系的迭

代等情况进行定期更新，对于有争议领域出现的新证

据，须优先评价，更新推荐意见。

指南项目组
发起人

李正翔（天津医科大学总医院）

指南撰稿人

段　蓉（天津医科大学总医院）

指南指导专家组专家

史录文（北京大学）

田金徽（兰州大学）

左笑丛（中南大学湘雅三医院）

张　玉（华中科技大学同济医学院附属协和医院）

张伶俐（四川大学华西第二医院）

张俊华（天津中医药大学）

郑华林（中国国际科技促进会）

赵荣生（北京大学第三医院）

郭武栋（国家卫生健康委卫生发展研究中心）

缪丽燕（苏州大学附属第一医院）

翟所迪（北京大学第三医院）

指南制定专家组专家

于　倩（吉林大学中日联谊医院）

王婧雯（空军军医大学西京医院）

王　舒（中国医科大学附属盛京医院）

卢晓阳（浙江大学医学院附属第一医院）

卢海儒（青海省人民医院）

史　琛（华中科技大学同济医学院附属协和医院）

刘玉国（山东第一医科大学附属肿瘤医院）

许东航（浙江大学医学院附属第二医院）

朱建国（苏州大学附属第一医院）

刘茂柏（福建医科大学附属协和医院）

刘国强（河北医科大学第三医院）

伍俊妍（中山大学孙逸仙纪念医院）

张四喜（吉林大学第一医院）

张毕奎（中南大学湘雅二医院）

陈　孝（中山大学附属第一医院）

何金汗（四川大学华西药学院/华西医院）

杨建华（新疆医科大学第一附属医院）

陈孟莉（解放军总医院）

陈　琦（贵州省人民医院）

李　莎（内蒙古医科大学附属医院）

邱　峰（重庆医科大学附属第一医院）

李晓宇（复旦大学附属中山医院）

李晋奇（四川省人民医院）

沈承武（山东第一医科大学附属省立医院）

沈爱宗（中国科学技术大学附属第一医院）

吴　晶（天津大学）

吴　斌（上海交通大学医学院附属胸科医院）

吴　璠（天津市卫生健康委）

周　欣（天津医科大学总医院）

金鹏飞（北京医院）

封卫毅（西安交通大学第一附属医院）

胡建新（江西省人民医院）

赵志刚（首都医科大学附属北京天坛医院）

赵振宇（天津医科大学朱宪彝纪念医院）

侯锐钢（山西医科大学第二医院）

段　蓉（天津医科大学总医院）
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郭　澄（上海交通大学医学院附属第六人民医院）

海　鑫（哈尔滨医科大学附属第一医院）

崔　林（江苏省卫生健康发展研究中心）

菅凌燕（中国医科大学附属盛京医院）

董占军（河北省人民医院）

韩　晟（北京大学医药管理国际研究中心）

蒋艳秋（黑龙江省卫生健康委）

董　梅（哈尔滨医科大学附属肿瘤医院）

指南外审专家组专家

刘　耀（陆军特色医学中心）

孟丽华（中国药师协会）

杨宏昕（内蒙古自治区人民医院）

张志清（河北医科大学第二医院）

宋燕青（吉林大学白求恩第一医院）

郑晓俊（山西医科大学第一医院）

赵青威（浙江大学医学院附属第一医院）

赵　泉（烟台毓璜顶医院）

赵冠人（解放军总医院）

高　申（海军军医大学第一附属医院）

夏培元（陆军军医大学第一附属医院）

李国辉（中国医学科学院肿瘤医院）

陈万生（海军军医大学附属长征医院）

戴海斌（浙江大学医学院附属第二医院）

林　阳（首都医科大学附属北京安贞医院）

夏　泉（安徽医科大学第一附属医院）

张抗怀（西安交通大学第二附属医院）

丁玉峰（华中科技大学同济医学院附属同济医院）

刘洪涛（河北医科大学第一医院）

指南工作组专家

孙　蕾（天津医科大学总医院）

吴佳瑶（天津医科大学总医院）

张铭慧（天津医科大学总医院）

张子健（天津医科大学总医院）

谢　栋（天津医科大学总医院）
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