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基于“港澳药械通”政策的药品临床综合评价工具的探索
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摘要： 目的    本文旨在通过评估和比较药品临床综合评价工具，初步选择适合“港澳药械通”的评价方法，为后续评价模型的

建立奠定基础。方法    采用系统文献检索、政策研究及对比分析法，对国内外药物价值评估框架进行讨论。结果    现有国外

药物价值评估框架无法直接应用于“港澳药械通”，因为这些模型反映各国特有的医药制度，且其数据源和假设前提需结合我

国实际情况。相比之下，MCDA 框架因其开放性和灵活性，结合我国药品临床综合评价的要求，具备一定优势。结论    MCDA
模型可根据“港澳药械通”的特点进行调整，适合作为药品临床综合评价的基础模型。
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Exploring Clinical Evaluation Tools for Drugs Under the “Hong Kong and Macao Medicine and Equipment 
Connect” Policy
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ABSTRACT： OBJECTIVE    This study evaluates and compares tools for pharmaceutical clinical comprehensive evaluation，so as to 
preliminarily identify a suitable method for the “Hong Kong and Macao Medicine and Equipment Connect” and lay a foundation for the 
development of subsequent evaluation models. METHODS    Systematic literature retrieval，policy research，and comparative analysis 
were adopted to discuss domestic and international frameworks for drug value assessment. RESULTS    Existing foreign frameworks 
cannot be directly applied due to differences in pharmaceutical systems and assumptions.In contrast，the MCDA framework has certain 
advantages because of its openness and flexibility and its compatibility with the requirements of China’s pharmaceutical clinical 
comprehensive evaluation. CONCLUSION    The MCDA framework can be adjusted to fit for the “Hong Kong and Macao Medicine 
and Equipment Connect” program，making it a suitable foundational model.
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药品临床综合评价是药品供应保障决策中的

关键技术工具。过去十余年，欧美国家积极探索构

建完善的指标体系和优化医疗决策过程。2019年 4
月 9日，国家卫生健康委员会发布的《关于开展药品

使用监测和临床综合评价工作的通知》中提到了系

统收集药品临床研究与使用证据，围绕安全性、有

效性、经济性、创新性、适宜性和可及性等维度，综

合分析药品在疾病预防和治疗中的价值［1］。

近年来，我国发布了《“健康中国 2030”规划纲

要》《“十三五”深化医药卫生体制改革规划》等文

件，也明确提出药品临床综合评价要求。2020年 11
月，国家市场监督管理总局等八部委联合发布《粤

港澳大湾区药品医疗器械监管创新发展工作方

案》，允许在粤港澳大湾区指定医疗机构使用临床

急需、已在港澳上市的药品及医疗器械，即“港澳药

械通”政策［2］。截至2024年9月，该政策累计批准76款
临床急需进口药品和医疗器械，惠及 7 740余人次，

包括抗肿瘤药、儿童药、罕见病药、慢性病药及急救
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药品等。

“港澳药械通”政策作为首个引进港澳已上市

药品的便民政策，对于被引进药品为首次在境内人

群中使用，药品的有效性、安全性、可及性等仍需进

一步评价。本文结合“港澳药械通”政策，参考国内

外药品综合价值评估研究，探讨适用于“港澳药械

通”的药品临床综合评价工具，为其他医疗机构提

供参考。

1 资料与方法

1.1   文献筛选与数据提取

计算机检索中国知网、万方维普、PubMed、Em⁃
base、Cochrane Library 以及搜集国内外有关药品临

床综合评价模型的相关研究。检索时间均为建库

至 2024年 7月 12日。检索关键词设定如下，中文关

键词为“临床综合评价”“药品价值评估”“药物价值

评估”“港澳药械通”；英文关键词为“clinical compre⁃
hensive evaluation”“Multiple Criteria Decision Analy⁃
sis”“post⁃marketing reevaluation”“value assessment”，
手工检索中国、美国、英国、德国、国际药物经济学

和结果研究学会、美国临床经济评价研究所等典型

国家、地区、组织的相关网站及数据库中关于药品

临床综合评价、价值评估的相关政策文件与指南。 
由 2 名研究者独立筛选文献、提取资料并交叉

核对。如有分歧，则通过讨论或与第三方协商解

决。资料提取内容包括：题目，摘要，应用范围，维

度，数据来源等。

1.2   纳入排除标准

纳入标准：（1）国内外公开发表的与药品临床

综合评价相关的方法学研究以及文献综述；（2）描

述了药品临床综合评价、药品价值评价指标体系的

文献及政策文件。若同一机构发布了多个版本的

指标体系，则保留最新版本。（3）普适性药品价值评

价模型。排除标准：（1）文献类型为会议摘要、非研

究性信件、社论、新闻以及不可获取全文的研究；

（2）重复发表的研究；（3）非药品价值评价模型研究

及综述文献；（4）非普适性药品价值评价模型。

2 结果

2.1   文献筛选流程与结果 
通过数据库以及各国卫生评估机构官网初检

共获得相关文献 2 803 篇，政策文件或模型指南

18 篇，经筛选后，最终纳入药品综合评价文献12篇，

纳入主要国家药品综合评价/价值评估模型 6个，文

献主要用于总结和归纳国内外药品临床综合评价

模型的构建方法、适用范围及其在不同情境下的应

用特征，作为对各模型适配性分析的基础资料支

撑，并为后续模型比较与选型提供参考依据。

2.2   纳入文献流程信息

纳入文献筛选流程具体见图1。

3 国内药品临床综合评价模型应用现状

2021年 7月，国家卫生健康委员会办公厅发布

的《药品临床综合评价管理指南（2021 年版试行）》

中，明确了药品临床综合评价具体流程、内容与维

度，次年发布的心血管病、抗肿瘤、儿童药品临床综

合评价技术指南中提及了使用模型研究以及基于

多准则决策分析的药品综合价值判断［3］。根据中华

中医药学会指南制定要求制定，经过多轮专家共识

和公众咨询形成的《中成药临床综合评价指南

（2022 年版试行）》，进一步引导规范了中成药临床

综合评价。我国在药品临床综合评价领域的工作

在不断地向前推进［4］。

我国药品临床综合评价正处于发展阶段，相关

技术指南对评价模型进行了推荐，多准则决策分析

（Multiple Criteria Decision Analysis，MCDA）所产生

的决策树模型是近年来我国药品临床综合评价中

主要使用的指标体系构筑模型，包括屈静晗等［5］基

于多准则决策分析方法的诺西那生临床综合评价、

刘宇晗等［6］的PCSK9抑制剂用于降脂治疗的临床综

合评价——基于多准则决策分析法等。由于“港澳

数据库检索相关文献、各国
卫生评估机构网站检索相关
文件、指南（n=2 803）

由题目和摘要排除
（n文献=2 238）

阅读题目和摘要进行初筛
（n=565） 阅读全文后排除（n=541）

新闻n=10
非综述文献n=351
非评估框架相关研究n=24
非普适性药物评价框架n=8
明显不相关文献/框架n=148

重复发表n=6
最终纳入文献、框架（n=18）
n文献=12
n框架=6

查阅全文进行复筛
（n=24）

图 1 筛选流程图
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药械通”政策发布时间较晚；目前针对“港澳药械

通”情景下的药品评价研究较少［7］，仅有 1篇是针对

经济性角度进行评价，尚无针对“港澳药械通”药品

临床综合评价的研究。

3.1   国内药品临床综合评价模型应用于“港澳药械

通”的挑战与不足

3.1.1    “港澳药械通”药品评估的特殊性    “港澳药

械通”政策革新了药械监管模式，满足了急需药品

和医疗器械的需求，“港澳药械通”药品不同于我国

已上市药品之处在于，其独特的药品政策属性所提

供的使用场景与使用人群，因此对于“港澳药械通”

药品的评估需要有不同的侧重点。使用场景上，药

械通药品强调需是临床急需药品，在已上市药物评

估中，该项不作为考察重点；使用人群方面，基于临

床急需的特性，人群多为使用目前境内已上市药物

疗效不理想者或港澳同胞跨境就医，对新药物需求

较大，属于“患者等药”的情景，因此需要丰富不同

人群视角的评价维度；在价格方面，药械通药品不

纳入基本医疗服务和市场调节价服务价格项目目

录管理，由医疗机构参考港澳公立医院价格实行零

差价销售，相较于其他已上市药物，其价格略显昂

贵，在评估时需考量其普及难度与带来的经济负担

程度等［8］。

3.1.2    缺少真实世界数据在模型中的使用    对于

药品临床综合评价这一工作纳入文献等非真实世

界数据内容，偏倚是客观存在的，忽略真实世界数

据（Real⁃World Data，RWD）的使用不利于评价结果

用于临床决策［9］，使用真RWD能够更真实地反映药

品在实际临床环境中的表现；RWD涵盖了更广泛的

患者群体，能够提供更全面的药品安全性和有效性

信息，对传统临床试验数据进行补充；RWD 可以揭

示患者在日常生活中的药品使用模式和依从性，这

对于理解药品在实际条件下的效果至关重要。重

视此类数据的使用能够促进我国药品医保目录准

入以及临床用药水平的提升。

3.1.3    评价中对照药设定原则不明确    药品临床

综合评价作为临床基本用药的供应与合理使用药

品的重要依据，如果只是单独对某个药品，或者在

不同维度使用不同对照药，片面的进行综合评价将

无法给出更精准的综合意见，在综合评价工作中提

前设定对照药有助于提升评价结果的参考价值，戴

宁等［10］在近 10 年国内药品临床综合评价研究的现

状分析与建议研究中，报告对照药这一工作的研究

在 38项中仅占 6项，其中仅有 1项研究提前对对照

药的选取进行了说明，解释选取该药物作为对照药

的筛选原则，药品临床综合评价应该更加充分的考

虑临床实际需求。

鉴于“港澳药械通”药品多为境外首次在境内

人群使用的临床急需药物，建议建立动态对照药选

择标准。具体可根据疾病种类、患者人群特征（如

既往治疗失败、特殊人群用药需求）进行分层设定。

例如，在肿瘤或罕见病领域，可优先选择国内现有

治疗方案中临床使用频率高、疗效确切的药物作为

对照；在儿童用药等特殊场景下，可考虑纳入指南

推荐或临床实际使用中的标准治疗药物。通过引

入分层对照原则，有助于提高“港澳药械通”药品临

床综合评价的针对性与科学性。

3.2   主要国家药品价值评价模型比较

本研究选取欧美等主要国家药品价值评估工

具进行分析。NICE价值评估框架（National Institute 
for Health and Care Excellence ⁃ Value Assessment 
Framework，NICE⁃VAF）的疗效指标采用了能够在不

同疾病中使用的统一指标，平衡药品的临床实际价

值；ICER 价值评估框架（Institute for Clinical and 
Economic Review – Value Assessment Framework，
ICER⁃VAF）所使用的证据来源多样，能够阶段性更

新证据，通过证据等级矩阵评估价值水平；IQWiG 
General Methods 则将定性评价与定量评价相结合；

等级评估围绕临床效益展开；卫生经济学评估采用

效率边界分析。患者视角价值框架（Patient ⁃Per⁃
spective Value Framework，PPVF）的特点在于强调了

通过患者视角来评价不同医疗保健措施的价值，而

MCDA 从更多维度衡量药品或干预措施的价值，

2 个工具特征都有赋予相应领域的权重，结果以定

量评分的形式评价［11］，各模型介绍见表 1。各普适

性药品价值评价工具应用于“港澳药械通”情景下

的比较见表2。

4 讨论

ICER⁃VAF考虑的长期成本效益包含潜在效益

与风险，例如长期健康的收益、减轻的社会与家庭

负担等作为评价的主要维度，同时该框架未对药品

的创新性和适宜性进行评价，评价的整体视角也是

以医疗保健视角进行的。由于“港澳药械通”药品

为首次在中国境内人群使用的香港、澳门已上市药

品，需要对其进行全面的药品评价；因此，该框架可
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能无法准确的用于“港澳药械通”的药品评价。而

NICE⁃VAF 与 ICER⁃VAF 问题相同［12，13］，NICE⁃VAF
评价时重点关注了对社会的贡献量等数据，目前我

国对于“港澳药械通”药品临床评价研究中未见对

该维度的重点关注。框架中缺乏对于药品可及性

评价的体现。因此无法按照原有框架进行完整的

药物价值评估。IQWiG General Methods在附加效益

评估中十分重视证据的质量等级［14，18］，最终结论的

可靠性等级于证据质量有直接关系。结果的确定

性是在证据基础上评估结论的重要标准。随机对

照研究作为评估药品干预措施的金标准是该框架

的主要证据来源，但由于“港澳药械通”政策的特

表 2 主要国家/地区机构药品价值评估模型应用于“港澳药械通”政策的情形

评价模型

价值评估框架（NICE⁃VAF）
ICER价值评估框架（ICER⁃VAF）
IQWiG General Methods
药品临床综合评价管理指南

患者视角价值框架（PPVF）
多准则决策分析高级价值框架

（MCDA）

是否能够直接用

于“港澳药械通”

药品评价

×

×

×

√
×

×

是否体现“港澳药

械通”药品临床急

需特性

×

×

×

×

×

×

是否从多视角进

行综合评价

√
√
√
√
×

√

模型维度是否能

够基于“港澳药械

通”调整

×

×

×

×

×

√

是否能够量化“港澳药

械通”药品评价结果与

对照药品评价结果比较

√
√
×

√
√
√

注：√表示是，×表示否。

表 1 主要国家/地区机构药品价值评估框架情况

评价模型

价值评估框架

（NICE⁃VAF）［12］

ICER 价值评估框架

（ICER⁃VAF）［13］

IQWiG General 
Methods［14］

药品临床综合评价

管理指南［1］

患者视角价值框架

（PPVF）［15］

多准则决策分析高

级价值框架

（MCDA）［16，17］

国家

英国

美国

德国

中国

美国

英国

维度

科学价值、社会价值

长期性价比、短期可

负担性

临床效益评估、卫生

经济学评估、证据等

级、社会经济影响、透

明性和科学性

安全性、有效性、经济

性、创新性、适用性、

可及性

患者偏好、以患者为

中心的结果、 患者或

家人成本、证据质量

及适用性、可用性和

透明度

疾病负担、治疗影响、

安全概况、创新水平、

社会经济影响、效率

考虑和其他

视角

国 家 卫 生

服务体系

国 家 卫 生

服务体系、

全 社 会 视

角

国 家 卫 生

服务体系

国 家 卫 生

服务体系

患者

国家卫生

服务体系

评价结果呈现形式

推荐意见可以分为推荐、有条件使用、

建议在癌症药物基金会中使用、仅限

于试验与不推荐5类

该框架将分析结果与美国社会群体的

最大支付意愿阈值进行衡量，并提供

了干预方法在每QALY或每 LYG分别

为 50 000、100 000、150 000、200 000美

元时的评估结果以供参考

量化程度分为 6个水平重大、可观、微

量和难以量化为 IQWiG 对药品的正

面肯定评价，而无附加效益和效益减

少为负面消极评价。卫生经济学评估

部分是通过核算效益、成本，构建效率

边界框架，通过效率边界图判断所评

估的干预措施性价比

呈现形式多样，例如：对药品进行评价

得出指标结果、与对照药品比较得出

结果、或建立价值树给予指标权重得

出评分

对每个领域赋予相应的评价指标的标

准权重，并对每种评价标准的数据源

和证据质量评估的评分，最终合成总

分和其他措施作比较

选择价值树中替代治疗选项的属性分

配权重，最终以定量评分的方式衡量

干预措施的价值

数据来源

各类临床试验，将非随机试验、非

对照试验或观察性研究、真实世界

研究等证据类型纳入考量

随机对照试验、网络荟萃分析、真

实世界证据、ICER 使用临床专家

和/或患者团体的意见、制造商提

交尚未公开的数据、同行评议的期

刊、补充附录、监管机构使用的简

报文件以及会议论文集

随机对照试验、观察性研究、真实

世界数据、系统评价和荟萃分析、

HTA报告、专家意见

文献数据库、HTA 报告、经济学评

价证据、专业网站相关数据、真实

世界数据

随机对照试验、真实世界的证据、

患者报告的数据和除临床试验数

据之外的其他数据源

文献数据库、灰色文献、专家意见、

利益相关者意见
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点，药品无需于中国境内开展临床试验即可在大湾

区内使用香港、澳门已上市的药品，因此政策产生

的数据主要为在大湾区内使用的真实世界数据，目

前数据质量仍有待提升［19］，不建议使用该框架进行

评估。同时，该框架主要对有效性、安全性和经济

性进行关注，对于创新型、适宜性和可及性的侧重

较少。PPVF作为主要考虑患者视角的模型［11，15］，对

每个领域赋予相应的评价指标的标准权重，并对每

种评价标准的数据源和证据质量评估的评分，合成

总分和其他措施作比较，最终结果可用于其他框架

的使用，但视角较为单一，所提供的评价结果应用

转化有限，无法对“港澳药械通”药品临床的综合价

值进行评价。MCDA 评价维度较为广泛，包括疾病

负担、治疗影响、安全概况、创新水平、社会经济影

响、效率考虑和其他维度，但没有考虑到药品的可

及程度，高级价值树的形成过程也可能存在主观偏

倚［16，17］。我国药品临床综合评价工作仍在发展当

中，但目前只对于评价工作的一级指标做出了规

范，没有形成较为成熟的评价模型与体系，相关指

南还需要不断优化。

综合对比上述国内外 6种药品价值评价模型分

析，①国外药品评估模型基于各自国家的医疗政策

和临床实践，直接应用于“港澳药械通”药品评价存

在挑战。这些模型反映了其国家特有的医药制度，

与我国医药体系和市场环境差异较大，且修改这些

模型需耗费大量时间。②国外模型的数据源和假

设前提可能不适用于我国，未必能准确反映我国人

群的治疗效果和健康成本。③国外模型的经济评

估方法和价值观与我国政策导向不一致，直接使用

可能导致评估结果偏离我国实际需求，因此需要进

行调整和定制。相较于其他模型，MCDA 的指标构

筑方法能够较好适配不同情景下的药品评价，易于

进行调整。“港澳药械通”内包含抗肿瘤药、孤儿药、

急救药品等多类型药品，使用 MCDA构筑指标体系

在上述模型中相对做到更加灵活。MCDA作为一种

多准则决策分析方法，能够有效应对国外模型在

“港澳药械通”应用上的适配问题。

综上，基于“港澳药械通”药品在中国境内适用

的政策特殊性，医疗环境，经济水平等的差异性，需

要在已有模型的基础上，结合“港澳药械通”药品的

特点，进行适当的调整和优化；而 MCDA 指标构筑

方法较为成熟，对于“港澳药械通”药品价值评估有

一定的参考价值，相较于其他模型难以修改的情

况，MCDA 的指标构筑方法能够较好适配不同情景

下的药品评价。MCDA相对适用于“港澳药械通”政

策情境下的药品临床综合评价。针对 MCDA 框架

在“港澳药械通”政策下应用的适配性问题，考虑到

现有模型在可及性、跨境使用场景等维度上的覆盖

不足，后续研究将探索构建“港澳药械通”专属指标

体系。初步设想包括：新增“政策属性”维度，用于

衡量内地患者获取港澳上市药品的便利性；在“经

济性”维度中引入“个人支付负担”指标，反映患者

自付压力；结合药品适用特性（如罕见病、儿童用

药），设置“目标人群临床替代性”评价点，以体现其

临床急需性；同时，探索基于使用场景（如急救药、

慢性病药等）进行指标权重分层，提升模型在不同

药品类型中的适应性。上述内容将在后续研究中

通过德尔菲法等方法进一步验证和完善，以期构建

更加契合“港澳药械通”政策需求的本土化 MCDA
评价体系。以此为构筑基础，结合“港澳药械通”政

策特点进行综合运用，为“港澳药械通”药品的临床

综合评估模型构筑提供了参考。
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