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� � 药物经济学是近年来发展起来的一门新兴

的边缘学科, 其基本理论和基本概念已为广大

的药物经济学研究人员所熟悉, 广大的研究人

员也已开展了药物经济学的实际研究。药物经

济学作为一门应用性的学科, 其研究的结果应

能反映临床实际情况, 这就要求研究人员在进

行药物经济学研究时尽可能从实际出发设计研

究方法。

目前在进行药物经济学研究时, 一般常采

用 3 种研究方法, 一是随机临床试验 ( ran-

domised controlled trial, 简称 RCT) ; 二是观察性

研究 ( observation study ) ; 三是实际临床试验

( pragmatic clinical trial,简称 PCT)。为了便于对

这三个方法进行比较分析,有必要明确功效和

效果这两个概念之间的差别。众所周知, 药物

经济学常用的研究方法之一是成本- 效果分

析,其英文名称为 cost- effect iveness analysis. ef-

fectiveness国内目前常将其翻译成效果,从理论

上来讲,它与 eff icacy(功效)是两个完全不同的

概念。一般认为效果是在药物的临床实际使用

条件(即自然状态)下, 特定人群中患有特定疾

病的个体接受药物治疗后可能获得的效益; 美

国技术评估办公室( Office of Technology Assess-

ment)认为功效是在药物的理想使用条件下, 特

定人群中患有特定疾病的个体接受药物治疗后

可能获得的效益。从功效和效果的定义中, 我

们可以认为效果是药物经济学研究所需要的,

它最能反映临床实际情况。

1 � 随机临床试验

它以某个时间点为起点向前进行研究, 要

求所有试验对象均随机分配到实验组和对照

组,按照试验设计的要求对个体进行药物治疗、

检查。在随机临床试验中, 不论是实验组还是

对照组,研究个体除了所使用的药物不同外,其

他应相同(包括所作的各种检查、其他治疗手段

等) , 临床医生不能随意修改治疗方案, 如给药

剂量、给药次数等。随机临床试验有三大优点:

一是均衡,试验对象随机分配到各组,消除了分

配偏倚;二是便于组间比较,因为随机化消除了

设计中未直接考虑而在试验中存在的干扰因素

可能产生的偏倚; 三是能有效地对各处理组间

进行统计的显著性检验。缺点是研究经费较

高、费时。前瞻性随机临床试验是研究药物功

效的一种方法, 用于评价新药的功效确实不失

为目前最好的方法, 但由于其可能存在过高估

计药物治疗成本, 从而掩盖研究药物与对照药

物之间原本存在的成本差异的缺陷, 因而在用

于评价药物的经济学效果时并不是最理想的方

法。

2 � 观察性研究

观察性研究是基于回顾性数据的一种研究

方法,它主要用于评价药物的效果,实际操作时

按照研究设计的要求,以某个时间点为研究的

终点, 收集过去某个时间范围内满足研究要求

的所有病例作为研究对象。该法的主要优点是

研究结果反映的是临床实际情况,同时省钱、费

时少。缺点是存在分配偏倚, 造成研究组和对

照组病人间的基本特征不一致,进而影响研究

结果的准确性。对于样本数足够大的研究, 可

以采用分层或配对的方法来消除非随机分组所
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带来的研究组和对照组之间的不一致, 即偏倚。

3 � 实际临床试验
它与随机临床试验一样, 以某个时间点为

起点向前进行研究, 将所有试验对象随机分配

到实验组和对照组; 不同的是它不要求对研究

组和对照组作相同的检查或采用其他相同的治

疗手段等, 它允许临床医生根据自己的临床经

验修改治疗方案,如改变药物的用药量、用药次

数等。实际临床试验除了拥有随机临床试验的

三大优点外, 它还反映了临床药物使用的实际

情况;缺点是研究经费较高、费时。实际临床试

验主要用于评价药物的效果。

4 � 讨论

RCT 因其能有效消除药物经济学研究中存

在的偏倚, 目前是药物经济学研究中用的最多

的一种方法, 有人甚至把它看作是药物经济学

研究的金标准,但从功效和效果及药物经济学

应用于实践的特性的角度来看, 只有基于药物

效果而不是药物功效的药物经济学评价才更有

用,更能为广大医药工作者所接受。采用随机

临床试验的方法获得的药物经济学结果属于功

效研究,只能看作是成本功效分析,不能被认为

是成本效果分析;另外它可能会过高估计药物

治疗的成本, 不能反映真实世界( real world) (临

床实际)里的成本情况。PCT 是一种在真实世

界下评估药物效果的一种方法,与 RCT 相比有

了大的进步,应该说是一种比较好的药物经济

学研究方法, 但由于其拥有与 RCT 某些相同的

缺点,如费时、费钱、样本数偏少及随访期短等,

目前该法用的并不多, 远远少于 RCT。相比之

下,基于回顾性数据的观察性研究倒不失为进

行药物经济学研究的一个行之有效的方法,由

于观察性研究省钱,费时少,只要拥有适当的的

样本数和足够的统计能力( statistic power) , 就能

确保样本的代表性和研究对象间的一致性。

本文对药物经济学研究常用的 3种方法进

行了比较,希望能有助于提高我国药物经济学

研究的质量和水平, 各研究者可根据研究的实

际情况选择自己认为合适的研究方法。当然,

药物经济学的研究方法并不限于以上 3 种方

法,我们还可以运用其他的方法,如模型模拟的

方法等。可以预见,在未来的十年,药物经济学

研究将在控制药品费用中起到十分重要的作

用。
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药物经济学和结果研究中心成立

由第二军医大学药学院和上海罗氏制药有限公司共同发起的�药物经济学和结果研究中心�于
近日成立。中心是一个集研究、教育和服务于一体的非盈利性开放机构。其宗旨在于宣传药物经

济学和结果研究的最新研究成果和理论,增强与国际间的交流与合作,促进药物经济学在中国的发

展,使药物经济学的研究成果早日应用于实践。欢迎全国有志于从事药物经济学和结果研究的单

位和个人加入本中心,成为中心的一员。中心将定期给中心成员免费提供有关药物经济学和结果

研究的最新资料,不定期组织学术交流活动。中心目前在 Internet上建有自己的网站(网址: http: �

www. chcpor. net) ,辟有知识介绍、网上论坛、国内外最新进展、站点导航、网员入会等栏目,欢迎访

问、欢迎加入。

中心地址: 上海市国和路 101号第二军医大学药学院 � 200433

联系人:何志高

E- mail: chcpor@ chcpor. net
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