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摘要 本文是药物经济学讲座系列文章的第二篇
�

重点介绍了在药物开发阶段开展药物经济学研究的

必要性
,

分析了产生这种要求的主要原因
,

讨论了新药开发不同临床试验阶段可以运行的经济学评价
,

以及药

物经济学研究对广义药物开发的启迪作用
。

最后
,

针对药物经济学研究结果应用中可能出现的偏向
,

提出了

应当注意的几个间题
。

关健词 药物经济学研究
�
药物开发

� 成本一效果分析

�� � � � � � � �  � ! � � �� � � � ��  � �� � � � � � � � � � � � �� �� � � �

� � � �� � �� �

��� �
� � � � � �� � � � � � �

,

� � � ��
� � � � ������ � � � � � �� � �� � �� � �  ��� � �� � � � � � � � � � � � �

� � �� �  � � � �� � �� � � � � � � � � � � � �� � � � � �� � � � � � �� � � � � �  � �� � � � � � � � � � � � �� � � � � � � �

� � � � � � �� � � �  �� �� �� � � � � ��� � � � � � � � � � � � � �  � � � � � �� � � � �� � � � �� � � �� � � � � ��� ��
�

� �� � � ��
�

�� � �� � � � � � � �  �  � �� �� � � � � � � �� � � � � �� � �� �
, ��� �� �� � � �� � ��� � �  �  � ! ∀ � � � � � , � � � � � � � � � �

�

�� �� � � � � � � � � � � � � � �� � � � � � � � � � �� �� � �
�

� ��� �� �� � � � � � � �� � � ��� �� � � � � � � � � � �� � � � � �  � ��

� � � � � � �从 � � � � � � � � � � � � � � � ��� � � � � � � � � �� � �� � � ��� �� � � � � � � � � �� � � � � � �� � � � �� � � �
�

� � � � � � � � �� � � � � �� �
�

� � � � � � � � �� � � � � �  � �  !  
∀ #� ∃ � % � � ∃ �

&
,

药物是防病治病的重要武器
,

对药物质

量的要求首先应该是安全和有效
。

长期以来
,

这种观点一直是药品研制开发的基本出发

点
。

但是
,

近年来
,

一种新的观点正在悄然兴

起
,

即新药的价值不再只是它的安全性和有

效性
,

还表现在它对节约医疗资源消耗
,

提高

病人生活质量的价值
。

因此
,

有人认为
:
新药

在投入市场之前
,

除了面对传统的三大障碍
:

产品质量
、

安全性和有效性之外
,

还要克服第

四大障碍
:
经济性

,

也就是说
,

以后开发的新

药和新制剂不仅要考虑安全
、

有效
,

还要注意

治疗成本不能太高
。

川

这种观点不是少数经济学家或研究人员

的学术研究课题
。

事实上
,

国外一些发达国家

的政府有关部门已经做出反应
,

开始在新药

drug developm ent
,

e o s t
一
e
f f

e e t i
v e a n a

l
y s

i
s

审批法令中增加对新药成本分析的要求
。

澳

大利亚
、

加拿大
、

英国已制定和颁布了有关准

则
,

指导药物研制方面的科研人员和制药企

业如何在新药开发早期( l 期临床试验阶段)

进行药物经济学和对生活质量的影响方面的

研究
。

所有这些举措体现了政府
、

社会和人们

对药物治疗的认识在不断深化
,

也为药品开

发研制提出了更高的要求
。

一
、

药物开发中进行经济学研究的必要

性

(一 )医疗保健开支增加与国民经济发展

缓慢的矛质

随着生活水平的改善
,

人们对 医疗保健

的需求越来越高
,

各国用于 医疗保健事业的

总支出在国民生产总值中的比例不断上升
。
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但从世界范围来看
,

除了少数国家的经济保 偏远地区缺医少药问题还十分严重
。

需求与

持增长势头之外
,

多数国家的国民经济发展 供给的矛盾告诫人们
,

为了人类的长久生存
,

不快
,

许多国家还出现经济衰退
。

各国的国民 必须合理地分配和使用有限的卫生资源
。

生产总值增长速度赶不上医疗保健支出的增 (三 )人 口 老龄化的压力

长速度
。

庞大的医疗保健费用对各国政府和 在人口增长的同时
,

老龄 人 口的比例也

社会都是沉重的负担
。

我国的巨额医疗费用 在不断增多
,

目前美国的老年人口 已经占到

中
,

药费占了相 当大的比例
,

形成所谓的
“

白 总人口 的 12 %
,

我国的情况也差不多
。

老年

色误区
” 。

例如
,

有报道
:
一名退休工人因为发 人体弱多病

,

而且多 为慢性病
,

治疗过程较

烧
,

在医院输了几瓶葡萄糖注射液
,

加了几支 长
。

另外
,

老年人用药后的药物不良反应发生

抗生素
,

结帐时竟花了 10 00 多元
,

其中挂号 率也较高
,

为控制和治疗药物不良反应又得

费
、

治疗费和床位费总共不过 30 元
,

而进 口 增加医药品的消耗
。

因此
,

老年人是整个人群

的菌必治每支 0
.
sm g 就要 19 8 元

。

中消耗卫生资源最多的群体
。

但是
,

在社会的

另外
,

新药的开发研制费用越来越高
,

新 老年群体中
,

需求增长和支付能力有限的矛

上市的药品售价也越来越贵
。

这些情况迫使 盾最为突出
,

大多数老年人经济收入不高
,

医

各国政府卫生管理部门重新考虑新药审批的 疗保健开支主要靠政 府或社会保险机构承

条件
,

在新药的临床试验阶段增加了开展药 担
,

因而在治疗用药时必须考虑实际的经济

物的成本 一效果分析
、

新药对病人生活质量 承受能力
。

的影响等药物经济学的研究内容
。

为了指导 (四)医疗制度改革的 紧迫性

科研机构和企业在药物开发过程中进行的经 过去几十年
,

许多国家把向本国公民提

济学研究
,

确保研究的科学性和结果 的正确 供公费医疗或 医疗保险做为社会福利事业
,

可靠
,

以及指导正确应用这些研究结果
,

澳大 普通百姓也认为看病吃药由国家或社会负担

利亚最先制定和颁布了药物的经济学评价准 是天经地义的个人权利
,

无形中助长了
“

反正

则 (gui d eli nes )
,

随后加 拿大
、

英国等相继制 不要 自己付钱
,

用药越多越好
”

的倾向
,

造成

定和颁布 了类似的准则
。

英国卫生部组织学 大量药品的浪费
。

近年来
,

许多国家的政府都

术界和企业界的有关专家成立了一个小组
,

在搞医疗保障制度的改革
,

而且改革的要点

负责
“

药物的经济学评价准则
”

的制 汀
。

该准 都是个人多承担一点
,

减轻国家或社会的负

则后来得到英 国制药工业协会的赞同
。

准则 担
。

例如
,

匈牙利城乡居民多年来普遍享受公

包括 12 条
,

涉及到药物经济学研究的各个方 费医疗
,

持 医生处方买药
,

个人支出的份额还

面
,

例如病人 总体的确定
、

治疗途径的选择
、

不到药价的 5%
。

这样国家每年需要给予巨

资料来源等
。

药物的经济学评价中讨论的中 额补贴
;而且光药费的补贴 5年间就增长 了

心问题是质量和透明度
。

准则特别强调比较 10 倍
。

为了改变这种状况
,

匈牙利政府决定

性研究应 当特别严谨
,

因 为研究所采用的方 从今年 3 月起减 少对各种药 品的补贴
,

对

法和环境不同
,

结果也会有差异
。

[z] 7
50 种基 本药物 的 补贴 率 为 90 一95 %

,

对

(二 )人 口 激增与卫生资源有限的矛盾 55 0 种药 品的补贴率为 70 %
,

对 17 0 种药品

人 口 膨胀 已经成 为十分严重的国际问 的补贴率仅为 40 %
,

而对 350 种非处方药物

题
。

到今年 2 月 15 日我国总人口达到 12 亿 则不予补贴
,

人 口
,

有这样庞大的基数
,

解决人 口增长过快 随着公费医疗制度 的改革
,

医生开方和

是非常严峻的任务
。

与人口 的急剧增长相反
,

病家服药 只求药物的疗效和安全性
,

不计较

我国现有的卫生资源十分有限
,

而且还存在 治疗成本的现象将不再存在
,

再也不可能因

着配置不合理
,

流失浪费等问题
,

许多农村和 患轻度感冒就使用昂贵的新抗生素和球蛋



白
。

药物的使用原则将会发生变化
,

除了考虑

选用的药物安全
、

有效外
,

还要求具有较好的

成本一效益比
。

使用药品从不计工本到慎重

考虑是否
“

物有所值
” ,

应当说是用药观念朝

合理化方向的进步
。

所有这些变化都给从事药品开发研制的

科研单位和制药企业带来不小的冲击
。

国外

许多大企业为了 自身的利益
,

设立 了药物经

济学研究部门
,

专 门对本公 司开发研制的新

药进行成本一效果分析
,

力 图证 明本公司的

产品的成本一效果方面比其他同类药品有更

多的优势
。

有的制药公司还在产品广告或包

装说明书中声称自已的药品有更好的成本一

效果 比值
,

替产品扩大市场 占有份额增加祛

码
。

制药企业成为开展药物经济学研究的积

极拥护者和实干家
,

从一个侧面反映出开展

药物经济学研究势在必行
。

二
、

药物开发过程中的经济学研究

应当在药物开发的临床试验阶段就开始

药物经济学研究
,

以便新药或新制剂被批准

上市时得到有关的经济学情报
。

在 I期临床

试验阶段 的同时进行疾病成本评价
,

一方面

有助于决定药物研究是否继续
,

另一方面也

为下一步药物经济学研究积累资料
。

l 期临

床试验阶段开始在小样本病人中研究药物作

用
,

这时可以开始或继续疾病成本评价
,

也可

开展药物对病人生活质量影响的初步研究
。

l 期临床样本数扩大
,

并且已经取得了一定

的原始资料
,

正是设计和实施药物经济学研

究的有利时机
,

结合前瞻性临床试验进行药

物经济学研究
,

可以比较新药与其他同类药

物或治疗方法在经济学方面的优劣
,

预测新

药的市场前景
。

在药物上市后 (即 IV 期临床)

阶段
,

可以计划和实施系统的 回顾性和前瞻

性药物经济学研究
,

在实际用药人群中借用

流行病学的方法
,

收集资料
,

分析评价
。

药物

上市后的经济学研究没有临床研究的种种局

限性
,

容易反映真实的用药情况
,

研究结果带

有普遍意义[a]
。

由于 自身的特殊性
,

药物的成本一效果

分析(C E A )不同于随机临床试验 (R C T )
,

主

要差别见表 1。

表 1 C E A 与 R e T 差别[
‘〕

随机临床试验 成本一效果分析

目的 确定 有效性 扣 确定日常条件下的净价

安全性 值

比较对象 安慰剂 相关的替代治疗手段

结果 经常很有限 健康状况

样本大小 较小 很大

研究周期 一般为短期 一般很长
,

有时持续病

人的一生

对急救药物来说
,

R C T 和 CE A 的结果

可能相似
,

但对 于慢性病情况 就不 一 样
。

R C T
s

的终点值 (例如需要降低的血压值)甚

至可以作为 C EA 的重要资料来源
,

两者的

结果没有可 比性
。

三
、

药物经济学研究对药物开发的启迪

作用

将经济学原理引用到药学研究中
,

赋予

了药物开发以新的涵义
,

扩大了药物开发的

范围
。

药物开发不单指研制具有新的治疗效

果或较低毒副作用的新药
,

还可以从开掘现

有药物资源的利用率
,

降低治疗成本
,

提高治

疗的成本一效益比值等方面寻找药物开发的

方向
。

通过药物经济学研究
,

可以为这种广义

的药物开发提示新的思路
:

(一 )开发更多的
“

治愈
”

药物

迄今为止
,

人类对根治许 多疾病还无 良

策
,

现有所采用的多数药物只能缓解症状
,

减

轻痛苦
,

达不到治愈疾病 的要求
。

从经济学观

点看
,

具有治愈疾病效能的药物其成本 一效

益比值要大于缓解症状的药物
。

首先
, “

治愈

性
”

药物消耗的医药资源一次性的
,

而
“

缓解

性
”

药物需要反复用药
,

消耗是持续性的
;
其

次
,

根除 了疾病
,

患者可以照常工作
,

不必因

经常请病假而减少个人收入
;
第三

,

通过治愈

疾病来调整病人的生活质量
,

病人获得的实

际效益远胜于暂时减轻痛苦
。

因此
,

研制生物

工程制剂等有治愈疾病功效的药品已成为药

物开发的热点
。



二)研究出更多的方便荆型

现有的许多药物因剂型问题
,

病人必须

上医院看医生
,

凭处方购药
,

在医疗单位进行

治疗
,

如静脉注射剂等
。

有些药则因治疗剂量

与中毒剂量非常接近
,

必须在医护人员监护

下给药
。

如果进行剂型改革
,

研制出病人可以

在家庭自己使用的药剂(如口服制剂
、

透皮吸

收制剂等)
,

或者比较安全的剂型 (如缓释剂
、

控释剂)
,

那么许多处方药品也能转变成非处

方药品
,

病人可直接从零售药房购买到
,

节省

下医院挂号费
、

医生诊治费
、

住院费和治疗

费
,

有效地降低常见病和慢性病的治疗成本
。

另外
,

通过药物代谢动力学研究
,

增加药物吸

收率
,

提高药物的生物利用度
,

则可以减少给

药剂量
,

让有限的药品治疗更多的病人
,

真正

实现物尽其用
。

( 三 )优化药物治疗方案

临床上有些治疗方案
,

虽然在疗效
、

毒副

作用方面无可非议
,

但治疗成本一直比较高
。

经过专门的药物经济学研究加以改进
,

完全

能够在经济学上更加合理
。

例如
,

美国药物经

济学家 Ba ks
t及其同事调查发现所在医院接

受骨髓移植的患者每次住院的平均药品开支

达 9000 美元
。

审查给药方案发现
,

为预防巨

细胞病毒感染
,

每位病人都静脉注射阿昔洛

韦 (每 日 3 次
,

每次 25om g/m
3)和免疫球蛋

白
。

经过科学论证
,

他们认为接受自体骨髓移

植的患者不需要大剂量的阿昔洛韦
,

因此将

这类病人的药量减半
。

结果发生巨细胞病毒

感染的患者并未增加
,

仅静注阿昔洛韦一项

就节省 20 万美元
。

他们又停止给自体骨髓移

植患者静注免 疫球蛋 白
,

又节省了 20 万美

元
。

( 四 )挖掘现有药物的应用潜力

加拿大一所医院的研究表明
:
肾移植病

人使用环抱霉素时合并使用维拉帕米或地尔

硫爽
,

可减少前者的用量
,

每位病人一个疗程

(10 天 )就可节约 40
.
30 加元

。

[Sj 我国的环抱

霉素价格比较高
,

如果采用这种联合用药方

案
,

节省的药费会相当可观
。

维拉帕米一类钙

药学实践杂志 1995年第 13 卷第 2期

拮抗剂能抑制环抱霉素的体内代谢
,

减少后

者的给药剂量
。

这种联合用药虽然不能增强

疗效
,

但却能大大降低治疗成本
,

在经济学上

是非常合理的
。

四
、

药物经济学研究应当注意的几个问

题

医疗保健制度的改革加剧了药品市场竞

争的激烈程度
。

因此
,

国外有些制药公司 自愿

出资请专业人员为本公司产品做成本一效果

分析
,

试图以此提高自己产品的市场竞争力
。

这些研究往往 良芳混杂
,

结果的可靠性值得

怀疑
。

有的因为贬低了竟争对手的产品
,

还引

起法律纠纷
。

药物经济学研究是非常科学严

谨的研究
,

不能掺杂任何虚假
。

无论是科研学

术单位还是制药企业
,

在药物开发过程中进

行药物经济学研究
,

必须注意以下几点
:

(一 )端正研 究目的

对新研制成功的药品进行成本一效果分

析等经济学研究一般是为了证明其某方面的

优势
,

以便能列入国家基本药物名单或者进

入公费医疗报销药品范围
。

不应当借研究结

果低毁同类其他药品
,

也不能以此作为药品

的促销手段
。

( 二 )严宁实施准则

药物开发过程中的药物经济学研究必须

有质量控制标准
,

即国家卫生管理部门制定

的实施准则
。

研究立项应当经有关部门批准
,

研究样本大小
、

对照药品
、

采用方法
、

结果评

价等都应当按规定进行
。

( 三)坚持科学态度

凡是用于 申报新药或者申请列入国家公

费医疗报销范围的药品
,

药物经济学研究必

须经得起同行专家的验证
,

研究结果必须可

靠
。

因为这类研究将会在全国范围内重复
,

与

同类竟争药物进行比较
,

考察会十分严格
。
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治疗严重感染用头抱毗肪
‘

还是用头抱梭唾肪

陈征宇摘译 张 钧校

根据美国纽约 M ill
arel F illm ore 郊区医

院的 J
oseph Palaelino 博士研究

,

头 抱毗肠

(C ef epim e )在治疗严重感染方面 比头抱梭唾

肠 (复达欣)成本效果更好
。

他根据 7篇尚未发表的头抱毗肘和头抱

梭唾肪 比较效果的文章进行了回顾性的药物

经济学分析
。

这其中涉及的病人患有尿路感

染
,

下呼吸道感染和皮肤感染(包括那些伴有

菌血症的病人 )
。

l庙床评价表明
,

在 1637 名病人中
,

头抱

毗厉和头抱梭唾肘的受试者临床成功率都为

88 %
,

同时分别有 17 % 和 19 % 的病人有不 良

反应
。

头抱梭唾肘 (平均剂量 29
.
19 )和头抱

毗肪 (平均剂量 17
.
69)分别每 8h 和 12 h 服

用 1 次
,

并且对两组都要求有 8d 治疗的中

值
。

每个病人的治疗成本估计头抱毗厉为 10

美元 ,/s
,

头抱梭唾肪 9美元/g
,

医院的成本为

752 美元 /病人/天 (1993 年)

头抱毗肪一直成本效果较高

头袍毗肘和头抱梭唾厉两治疗组的平均

总成本分别为 6839 美元 /病人和 7309 美元/

病人
。

这些成本包括联合使用抗菌药的成本
,

药品配制和服用
,

治疗失败和不 良反应的用

药救治和医院成本
。

根据药物和医院成本的

决策和灵敏度分析
,

头袍毗厉始终比头抱梭

唾肘更具成本效果
。

有趣的是
.
根据 P

aladi no

博士报告
,

当成功的可能性在 60 % 至 97 % 之

间变化时
,

头泡梭唾肪认 为有较好的成本效

果
,

比头抱毗肪效能高 31 %
。

[ 摘自IN PH A R M A 1994
,

( 9 4 5 )

:
7 〕

表面活化剂对新生儿呼吸窘迫综合症的影响

陈征宇摘译 张 钧校

在新西兰
,

治疗新生儿呼吸窘迫综合症

(R D S )( 严重时要保证供氧)的成本估计为

12
.
50 万新西兰元/年一超过 医院用于儿童

保健费用的 4 %
。

这是该国家 5个地区性婴

儿重症监护病 房的研究者的结论
,

他们均参

加 T 1 99 1年国际 O S IR IS 试验
。

本文发表时
,

头抱毗厉在美国仍是个试验性药物
,

而且

售价尚未确定
,

因此本研究定了一个竟争性价格
。

本 试 验 涉 及 265 名 平 均 出 生体 重

1
.
3kg

,

平均妊娠期为 29 周的新生儿
,

早期

的表面活化剂治疗效果(出生后 2h 以内)与

延期的选择性治疗 (新生儿已 出生 2h
,

插管
,

临床诊断为 R D S )进行了比较
。

新西兰婴儿的低死亡率

所有的新生儿平均插管 12
.
sd

,

其中
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