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药物经济学高质量发展要有协同机制
因刘国恩
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创新药综合价值评估有三个关键点
因吴晶

目前，我国创新药价值评估实践工

作已经取得一定成绩，但仍存在疗效证据

等级不足、缺乏中国人群基础数据、缺乏

对创新价值元素定量考量等挑战。有效

性、经济性、公平性是未来提升我国创新

药综合价值评估的三大关键着力点。

在创新药加速审评审批的背景

下，许多药品通过与安慰剂或传统标

准治疗的对照试验验证疗效，一些癌

症药品、罕见病药品等仅以单臂试验

证据获批上市，为相对疗效评估（价值

评估）带来挑战。

直接比较不同临床试验间的药品

疗效，很容易忽略不同试验中患者特

征的差异，可能引发严重的疗效评估

偏倚。

近年来，间接比较方法学蓬勃发

展，为突破这一困境提供了路径。匹配

调整间接比较（MAIC）、模拟治疗比较

（STC）等技术，通过引入个体患者数

据（IPD）平衡人群异质性，提升间接证

据可信度，为打破这一证据壁垒提供

了路径，但也面临模型假设强、数据共

享难等挑战。未来，在疗效间接比较

中，我们需建立标准化的研究设计与

结果报告机制，推动研究科学透明化，

以精准反映创新药的临床价值。

药物经济学评价通过量化健康收

益与成本，评估创新药的“性价比”，是

经济性评估的核心工具。当前我国开

展高质量药物经济学研究的核心挑战

在于，缺乏符合中国诊疗实践的医疗

资源使用数据，以及反映中国人群健

康偏好的健康相关生命质量数据，影

响“中国价值”的准确呈现。临床试验

阶段加载药物经济学评价，正成为破

解这一难题的关键抓手。

2024年 10月，中国药学会药物经

济学专业委员会发布《临床试验中加载

药物经济学研究专家共识》，明确建议在

临床试验中同步设计并收集成本、健康

相关生命质量等核心参数，并提出涵盖

研究设计、数据收集与管理、数据分析、

结果报告的全流程推荐意见。

该共识的发布标志着我国创新药

评估体系由“上市后价值评估”向“全

周期过程嵌入”转型，为前瞻性评估药

物全生命周期价值、提升医保决策科

学性提供了更具时效性的证据链。

公平性是一个重要的价值评估维

度。当前国家医保药品目录谈判中对

罕见病治疗药品、纳入鼓励仿制药品

目录或鼓励研发申报儿童药品清单等

药品取消近五年内上市或新增适应证

的申报条件，在测算药品价格时对罕

见病药品考虑更高的意愿支付阈值，

均体现了对公平性的考量。然而，传统

价值评估中对公平性的考量多为定性

考量，缺乏系统、定量考量。近年来，国

内外学者积极开发公平加权法

（EBW）、分布式成本 - 效果分析

（DCEA）等引入公平信息的经济学评价

方法，不仅考量健康产出的最大化，还考

量总健康产出在富人与穷人、常见病与

罕见病群体、儿童与老人等不同群体之

间的分配情况，旨在平衡“效率优先”与

“公平可及”，已成为未来创新药综合价

值评估的重要研究方向。

多维价值评估正推动创新医药评

估范式从“核心维度评估”迈向“系统

价值评估”。唯有在临床有效性上破除

“证据壁垒”，在经济性上夯实本土数

据支撑，在公平性上实现定量权衡，方

能构建具有中国特色的价值评估体

系，助力创新药实现科学准入与可持

续保障的双重目标。

（作者系天津大学医学部药物科

学与技术学院教授、中国药学会药物

经济学专业委员会主任委员）

药物经济学作为融合药学、经济学、

统计学等多学科的交叉学科，自 20世纪

90年代引入国内以来，已成为支持医疗

卫生资源优化配置的核心工具。

当前，随着生物医药产业革新和

“健康中国 2030”战略不断推进，药物

经济学也面临从“国际方法引进”向

“中国发展创新”的转型升级，人才培

养与科学规范的实践至关重要。

药物经济学的高质量发展离不开

梯队化、层次化的人才培养体系。

2023年 11月，教育部批准设立

“药物经济学与管理”本科专业，为药

物经济学实现本硕博贯通式培养提

供了体系保障。目前，全国已有多所

高校开设该本科专业，并构建“金字

塔型”培养链条。

构建梯队化人才培养体系，需要

在本科阶段夯实专业基础，搭建好知识

框架；在硕博阶段则聚焦药物经济学前

沿理论研究与高端实践创新，在药品价

值评估、医药政策评估、医疗大数据分析

等细分领域培养高精尖专业人才。

培养人才梯队可以有效填补药物

经济学领域从基础岗位到高端研发岗

位的各层次需求缺口，同时凭借学历

层次间的有机衔接，形成可持续的人

才储备机制，为药物经济学领域的长

远发展提供坚实的人才支撑。

作为交叉学科，药物经济学需进

一步发挥跨学科整合优势。

当前，生物医药产业的高速发展

为药物经济学应用带来诸多方法学挑

战，如细胞基因疗法等高值创新疗法

的价值评估缺乏标准框架，抗肿瘤药

单臂试验无法提供证据等级效果的相

对疗效证据，复杂卫生政策实施效果

的因果推断存在技术瓶颈等，这些问

题仅依靠单一学科知识难以解决。

为此，我们亟须构建“多学科协同

创新”的发展路径，通过深化与生物统

计、经济学、流行病学及计算机科学等

领域的交叉合作，将机器学习、大数据

分析等人工智能技术融入药物经济学

评价体系，优化传统研究方法。

为了深化多学科交叉融合，我们要

积极追踪国际前沿理论动态，结合中国

医疗体系实际，探索本土化解决方案，形

成具有自主知识产权的方法学体系。

药物经济学与国家医疗卫生实践

紧密交织、协同发展。药物经济学紧扣

决策中的实际场景，依靠价值评估框

架等核心理论，为中国医疗卫生事业

提供科学的决策依据。然而实践场景

才是药物经济学理论创新的“试金石”

与“孵化器”。

高值药品价值评估、药品临床综

合评价、医保支付方式改革等，持续倒

逼药物经济学方法论革新。这种理论与

实践的双向反哺，既让药物经济学对医

保药品目录调整、医保支付标准制定等

决策的支撑精度显著提升，也形成了不

断促进方法学创新的澎湃生命力。

药物经济学的发展依托“人才筑

基—创新赋能—实践检验”的协同机

制。梯度化人才培养体系为学科夯实

根基，多学科交叉融合驱动方法创

新，理论与实践的双向互动校准发展

方向，三者共同支撑卫生资源优化配

置，助力“健康中国 2030”战略实施，

并为全球药物经济学学科发展贡献

更多中国智慧。

（作者系北京大学全球健康发展

研究院院长、中国药学会药物经济学

专业委员会名誉主任委员）
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