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【摘要】目的  构建涵盖安全性、有效性、经济性、规模性、公平性、可及性、创新

性、患者体验8个基础维度，并增设全球化维度、将人工智能辅助研发作为加分项的创新药

多维度价值评估模型。方法  采用多准则决策分析框架，通过改进德尔菲法筛选三级指标体

系；采用基于偏好参数的非对称组合赋权法融合主观层次分析法与客观熵权法确定权重；

引入犹豫模糊集处理专家评分不确定性；以12个已上市创新药进行回顾性实证分析。同时，

针对不同临床研究周期分别设定评估要素及动态权重配置。结果  构建了3个层级、10个维

度、36个二级指标、84个三级指标的评估体系。十维综合得分与上市后第 3年实际销售额

的相关系数（R2）为0.88 （P < 0.01），调整后R² = 0.81，显著优于风险调整净现值法（R² = 
0.53）。AI辅助研发作为加分项可贡献5%~20%的附加分值；全球化维度得分与海外授权交

易金额显著正相关（r = 0.82）。结论  该模型弥补了传统估值方法对非财务价值考量不足的

缺陷，为创新药全生命周期价值评估提供了系统、可量化的决策支持工具，对我国药品监

管体系中的动态价值评估具有重要借鉴意义。
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accessibility, innovation and patient experience, adds a globalization dimension, and takes artificial 
intelligence‐assisted research and development as a bonus item. Methods  A multi-criteria decision analysis 
framework was adopted. The three‐level indicator system was screened via the modified Delphi method. An 
asymmetric combination weighting method based on preference parameters was used to integrate the subjective 
analytic hierarchy process and the objective entropy weight method to determine weights. Hesitant fuzzy sets 
were introduced to address the uncertainty of expert scores. A retrospective empirical analysis was conducted on 
12 marketed innovative drugs, and evaluation elements and dynamic weight allocation were set separately for 
different clinical research cycles. Results  An evaluation system with 3 levels, 10 dimensions, 36 secondary 
indicators and 84 tertiary indicators was established. The correlation coefficient (R2) between the 
ten‐dimensional comprehensive score and the actual sales in the third year after marketing was 0.88 (P < 0.01), 
with an adjusted R² of 0.81, which was significantly superior to the risk-adjusted net present value method (R² = 
0.53). The bonus item for AI‐assisted research and development could contribute an additional score of 5%‐20%. 
The globalization dimension was significantly positively correlated with the amount of overseas licensing 
transactions (r = 0.82). Conclusion  This model makes up for the deficiency of traditional valuation methods in 
considering non‐financial values. It provides a systematic and quantifiable decision‐support tool for the 
whole‐life‐cycle value evaluation of innovative drugs, and offers reference for dynamic value evaluation in 
China's drug regulatory system. 

【Keywords】 Innovative drugs; Whole life-cycle value evaluation; Multi-criteria decision analysis; 
Preference parameter-based asymmetric combination weighting; Hesitant fuzzy set; Clinical research phase; AI-
assisted R&D; Drug regulatory system

创新药研发具有“高投入、高风险、长周

期”的典型特征，单药平均研发成本已超过26亿

美元，而Ⅲ期临床试验成功率仅为50%~60%［1］。
如何科学、全面地评估创新药价值，不仅关乎企

业研发决策与资本配置，更直接影响医保准入、

定价支付及患者可及性。

近年来，我国药品审评审批制度改革与医保

支付方式改革深入推进。国家医保局在药品目录

调整中已明确将“安全性、有效性、经济性”作

为医保准入的基础评价维度［2］。然而，当前我国

创新药价值评估领域仍面临三大现实挑战：其

一，传统估值方法［如风险调整净现值法（risk-
adjusted net present value，rNPV）、实物期权法、

峰值销售倍数法等］主要聚焦于财务回报与临床

有效性数据，对药物经济学、公平性、可及性、

患者体验等非财务维度考量不足［3］；其二，人工

智能（artificial intelligence，AI）技术正深刻重塑

新药研发范式，AI辅助药物在Ⅰ期临床试验中的

成功率约为 80%~90%，远高于行业平均的 40%~
65%［4］，但现有评估模型未能系统纳入AI技术赋

能效应；其三，中国创新药全球化进程加速，

2025年对外授权总额达 1 357亿美元，全球占比

首次超越美国［5-6］。上述变化要求评估模型增设

全球化维度并纳入AI赋能效应；同时，创新药在

不同研发周期的信息成熟度差异巨大，亟须建立

分周期评估机制。

美 国 食 品 药 品 管 理 局 （Food and Drug 
Administration，FDA）于 2026 年 4 月正式启动的

实时临床试验 （real-time clinical trial，RTCT），

通过整合真实世界证据支持动态监管决策，进一

步印证了药品全生命周期价值评估的必要性［7-8］。
这一趋势提示，创新药的价值评估不应仅停留于

上市前的静态节点，而应贯穿于药物全生命周

期。我国《药品临床综合评价管理指南（2021年

版试行）》［9］虽已提出多维度评价框架，但在动

态评估机制、跨周期数据衔接等方面仍缺乏具体

操作标准。因此，构建一个能够适配不同临床研

究周期、支持跨周期动态更新的评估模型具有重

要的理论价值和现实意义。

多 准 则 决 策 分 析 （multi-criteria decision 
analysis，MCDA）作为管理决策科学的重要方法，

近年来在国内药物经济学评价领域得到日益广泛

的应用［10］。MCDA通过构建多属性价值函数，能

够系统整合不同利益相关者的价值偏好，已被国

际卫生技术评估 （health technology assessment，
HTA） 机构及国内药品临床综合评价实践所采
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纳［11-12］。在此背景下，本文借鉴国内外药物价值

评估研究成果，构建涵盖安全性、有效性、经济

性、规模性、公平性、可及性、创新性、患者体

验8个基础维度，并增设全球化维度以及将AI辅
助研发作为加分项的十维度评估模型。采用组合

赋权法和犹豫模糊集等量化技术，并针对不同临

床研究周期设计差异化的评估要素与动态权重机

制，以期为我国创新药价值评估提供系统化的管

理工具。

1　资料与方法

1.1　评估框架理论基础
评估维度的确立基于 3 个依据：理论层面，

价值导向医疗理论（价值=健康产出/成本）强调

以患者为中心的多维价值衡量［13］；利益相关者

理论识别了药品监管机构、医保支付方、投资

方、患者及社会公众等不同主体对药物价值的差

异化关切［14］；技术赋能理论将AI视为改变创新

过程的“元创新”［15］。政策层面，对照国家药品

临床综合评价政策框架中“安全性、有效性、经

济性、创新性、可及性、公平性”的多维度评价

要求［9］，以及《国家基本医疗保险、生育保险和

工伤保险药品目录》调整中“安全性、有效性、

经济性”的核心评价维度［2］。文献层面，安全性、

有效性、经济性是HTA评价的三大核心维度［11-12］，
公平性与可及性是药品临床综合评价的必要维

度［9］，患者体验是“以患者为中心”理念的直接体

现［13］，创新性、全球化、AI辅助研发是响应产业

变革的前瞻性，规模性是产业投资的重要考量维

度［9］，基于此构建十维评估框架（表1）。

1.2　指标体系的初步构建
1.2.1　指标体系文献来源

本研究采用文献研究法初步构建指标体系。

计算机检索 PubMed、中国知网、万方数据等数

据库，以“创新药价值评估”“药品临床综合评

价”“多准则决策分析”“药物经济学评价指标”

等为关键词，搜集1990—2025年的相关文献。同

时参考国家药品临床综合评价政策框架［9］、FDA/
欧洲药品管理局 （European Medicines Agency，
EMA） 药品审评指南、世界卫生组织 （World 
Health Organization，WHO）药物可及性评估框架

等权威文件。各维度二级指标的文献来源如下：

安全性维度参考 FDA/EMA 药品审评指南及不良

事件通用术语标准 （common terminology criteria 
for adverse events，CTCAE）［16］；有效性维度依据

《抗肿瘤药物临床试验终点技术指导原则》［17］；
经济性维度依据 《中国药物经济学评价指南

（2020 年版）》［18］；规模性维度参考全球疾病负

担研究流行病指标体系［19］；公平性维度依据

WHO药物公平可及性评估框架［20］；可及性维度

参 考 WHO/健 康 行 动 国 际 （Health Action 
International，HAI）药物可及性评估标准［21］；创

新性维度依据 FDA 突破性疗法认定标准［22］；患

者体验维度参考 FDA 患者报告结局指南［23］；全

表1  创新药十维价值评估框架

Table 1. Ten-dimensional value evaluation framework for innovative drugs

维度

临床价值

安全性

有效性

患者体验

商业价值

经济性

规模性

可及性

社会价值

公平性

技术价值

创新性

全球化

加分项

AI辅助研发

内涵

药物在正常使用条件下对人体产生不良影响的程度

药物在理想条件下对目标适应证的治疗效果

治疗过程对患者生活质量的综合影响

药物的成本-效果与价值可支付性

药物的市场空间与公共卫生意义

患者能够及时获得并合理使用药物的程度

药物缩小不同人群间健康差距的潜力

药物在技术机制或治疗范式上的突破程度

药物在全球市场中的战略布局与竞争力

AI技术在药物发现与开发全链条中的应用深度与赋能效应

权重类型

基础权重

基础权重

基础权重

基础权重

基础权重

基础权重

基础权重

基础权重

基础权重

附加分值（0~20%）
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球化维度依据国际人用药品注册技术协调会

（International Council for Harmonisation of 
Technical Requirements for Pharmaceuticals for 
Human Use， ICH）  E8 （R1） 指导原则［24］；AI
辅助研发维度参考FDA关于AI在药物研发中应用

的讨论文件［10，25］。
1.2.2　初始指标体系构建

基于文献研究，由研究团队（含跨学科背景

的副主任药师/正高级经济师、药物经济学、药学

专家、投资管理领域专家）起草指标体系初稿，

经内部讨论后形成初始指标体系，含 8 个维度、

28个二级指标、62个三级指标。

1.3　基于改进德尔菲法指标体系
1.3.1　专家选取标准

本研究采用改进德尔菲法进行指标筛选和确

定。专家遴选标准为①在临床医学、药学、药物

经济学、投资管理或医保政策领域具有10年以上

工作经验；②具有副高级及以上专业技术职称

（或基金从业资格）；③在相关领域发表过学术论

文或主持过省部级及以上课题、投资孵化创新药

项目；④愿意参与两轮咨询并承诺全程配合。

1.3.2　专家咨询流程
咨询流程分为两轮，均采用纸质问卷与电子

问卷相结合的方式发放与回收。

第一轮咨询指标初筛与增补：2025 年 9—
10月，向20位专家发放初始指标体系（含8个维

度、28个二级指标、62个三级指标），要求专家

从重要性（1~5分）、可操作性（1~5分）、敏感性

（1~5分） 3个维度评分，并开放建议增补指标。

质量控制指标与方法：回收问卷后，对两轮

咨询数据分别计算以下指标。①重要性均值与变

异系数 （coefficient of variation，CV）：重要性均

值反映专家对指标重要性的集中程度；CV 反映

专家意见的离散程度，CV ≤ 30%表明专家意见趋

于一致，指标予以保留。②专家积极系数：以问

卷有效回收率表示，计算公式：积极系数

（%）  = 回收有效问卷数/发放问卷总数×100%。

③专家权威系数 （Cr）：由专家判断系数 （Ca）
和熟悉程度系数 （Cs） 计算：Cr= （Ca+Cs） /2，
Cr ≥ 0.7表明专家意见可靠。其中，Ca由专家对

指标的判断依据 （理论分析、实践经验、参考

国内外文献、直觉）综合评定，Cs 由专家对指

标的熟悉程度 （很熟悉、熟悉、一般、不熟

悉） 综合评定。④Kendall's W 协调系数：用于

检验专家对指标评分的一致性程度，取值范围

0 ~ 1，越接近1表明协调程度越好。

第二轮咨询指标确认与权重：2025 年 11—
12月，根据第一轮意见修订指标体系后，再次发

放给20位专家进行重要性复评及权重咨询［采用

主 观 层 次 分 析 法 （analytic hierarchy process，
AHP）的两两比较判断矩阵方式，由专家对各维

度重要性进行两两比较评分］。第二轮咨询采用

与第一轮相同的质控指标与方法，并采用相同的

保留标准。

1.3.3　评价赋分方法与标准
各三级指标的评分依据其数据性质采用差异

化的量化方式。数据来源分为 3类：①客观量化

数据［如临床试验报告的客观缓解率（objective 
response rate，ORR）、风险比（hazard ratio，HR）
值，医保目录准入状态等］，直接来源于可验证

的公开文件；②半定量数据 ［如患者报告结局

（patient-reported outcome，PRO） 量表评分、离

散选择实验 （discrete choice experiment， DCE）
偏好权重等］，来源于标准化工具评估；③专家

评分数据 （如平台潜力评估、算法创新性等），

由专家按统一标准进行定性判断后映射为 0 ~ 
100分。评分规则如下：

（1）连续型量化指标［如 ORR、HR、增量

成本效果比 （incremental cost-effectiveness ratio，
ICER） 等］：采用线性映射法转换为 0~100 分。

公式：标准分= （实际值－最小值） /（最大值－

最小值） ×100。最小值和最大值依据同类药物历

史数据分布确定。

（2） 分类型指标 ［如同类首创 （first-in-
class，FIC） /同类最佳 （best-in-class，BIC） 认

定、医保准入状态、罕见病用药认定等］：采用

分段赋值法。例如：FIC 100分、BIC 80分、同类

更优 60分、仿创 40分。分段标准及对应分值由

专家组在德尔菲法第二轮中通过共识确定。共识

度定义：共识度指在德尔菲法第二轮咨询中，对

某指标评分达到“重要”（4分）或“非常重要”

（5分）的专家人数占全部专家人数的百分比。本

研究将共识度 ≥ 80%作为指标保留的判断标准，

即至少80%的专家认为该指标“重要”或“非常

重要”。

（3）复合型指标（如AI赋能效应、平台潜力
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等）：由多个子维度加权计算。如AI赋能效应的

子维度包括：成功概率提升幅度（40%）、周期压

缩幅度（35%）、不可成药靶点突破（25%），各

子维度先按上述规则分别评分，再加权求和。

（4）主观评分指标：对于数据不可得但专家

可判断的指标，采用德尔菲法评分，专家按 1~
5分等级进行判断，经犹豫模糊集公式转换后得

到0~100分。

为处理专家评分的不确定性（患者体验、公

平性、全球化等软性维度），本研究采用犹豫模糊

集（hesitant fuzzy set，HFS）方法。每位专家对每

个三级指标给出一个可能的分值集合 h = { s1， 
s2，…，sk }，si ∈ [ 0，100 ]。得分函数定义：

S (h) = 1
|| h ∑i = 1

|h| si - θ 1
|| h ∑i = 1

|h| ( si - s̄ ) 2 （1）
其中，∣h∣为评分个数，s̄为均值，θ为风险厌

恶系数（本研究取 0.5）。该函数在均值基础上对

分歧较大的指标进行惩罚，提高了评估的稳健

性。本模型在评分方式上采用分层设计——一级

维度评分采用犹豫模糊集方法（式1），由专家组

对各维度进行整体性评分；三级指标评分根据指

标性质采用差异化规则。三级指标评分作为基础

数据输入模型；一级维度评分在数据不完全场景下

可作为三级指标评分的补充。各周期内部统一采用

三级指标评分体系，使跨周期评分具有可比性。

1.3.4　基于偏好参数的非对称组合赋权法
12个已上市创新药物涵盖肿瘤免疫［程序性

死亡受体1 （programmed cell death-1，PD-1） /程
序性死亡配体1药物，3个］、抗体偶联药物（2个）、

基因疗法（2个）、嵌合抗原受体T细胞（chimeric 
antigen receptor T-Cell，CAR-T）治疗（2 个）及

小分子靶向药（3 个）。其中，AI 辅助研发药物

3个，完成海外注册或授权的全球化药物5个。数

据 来 源 包 括 ： FDA/国 家 药 品 监 督 管 理 局

（National Medical Products Administration，NMPA）
审评报告、ClinicalTrials.gov 注册信息、艾昆纬

（IQVIA）销售数据、企业年报、对外授权交易公

告及患者偏好研究报告，评分采用上市前Ⅲ期临

床试验节点信息。

为避免单一赋权方法的主观性或客观性偏

差，本研究采用基于偏好参数的非对称组合赋权

法融合AHP权重与客观熵权法权重。

步骤 1：主观权重（AHP法）。对 9个基础维

度（不含AI加分项）构建两两比较判断矩阵，邀

请15位专家独立评分，采用三标度法（-1，0，1）
简化一致性检验，计算各维度主观权重向量（ωs）。

ωs的量纲为各维度权重占比，满足∑i = 1
9 ωsi = 1。

步骤2：客观权重（熵权法）。以12个样本药

物在 9个基础维度上的评分均值构成原始数据矩

阵X = ( χij )12 × 9，归一化后计算各维度的信息熵Ej

和差异系数dj = 1 - Ej，则客观权重ωοj = dj /∑dj，

同样满足∑i = 1
9 ωsi = 1。两组权重经同一归一化处

理后量纲一致。

步骤 3：非对称组合。引入偏好参数 γ （0 ≤ 
γ ≤ 1），反映研究者对主观权重的信任程度。构

建优化模型：

min γ ω* - ωs

2
2 + (1 - γ) ω* - ωo

2
2 （2）

设组合权重 ω∗ =λωs+ （1−λ） ωo，其中 λ∈
［0，1］。本研究取 γ=0.7 （以专家经验为主导、

以数据分布为修正的赋权思想），在 λ∈ ［0，1］
约束下求取目标函数最小值，经求解确定 λ=
0.65。组合权重ω∗=0.65ωs+0.35ωo。

λ = γ
2γ - 1，   λ ∈ [ 0，1] （3） 

注：在 γ=0.7 时，γ/（2γ-1） =0.7/0.4=1.75，
超出［0，1］区间，因此需在λ∈［0，1］约束下

求取目标函数最小值，经求解确定λ=0.65。
1.3.5　综合评分模型与等级划分

基础综合评分采用加权求和模型：

Vbase = ∑i = 1
9 ω*

i·Si （4）
注：Vbase 为 9个基础维度的加权求和，ω*

i 为

第 i 个维度的组合权重，Si 为该维度的得分函

数值。

AI辅助研发作为加分项，通过其 4个二级指

标计算赋能系数（γ）：

γ = SAI100 × 0.2 （5）
注：SAI 为 AI 维度的得分函数值（0 ~ 100），

γAI取值范围为0~0.2。
最终综合评分计算公式：

Vtotal = Vbase × (1 + γAI ) （6）
评分等级划分：V total ≥ 85 为 AAA （强烈推

荐）；75~84 为 AA （推荐）；65~74 为 A （可考

虑）；55~64为BBB （谨慎评估）；< 55为BB （不

推荐）。
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1.3.6　不同临床研究周期的动态评估机制
创新药在不同临床研究阶段可获得的信息类

型、证据强度及决策关注点存在显著差异。84个

三级指标构成“全周期指标池”。各周期均从该

池中选取当前阶段可获取且具有评价意义的指标

子集进行评估。各周期指标子集的启用规则为：

临床前/发现阶段启用创新性、AI 辅助研发、动

物毒理相关指标（约 22个）；Ⅰ期临床试验增加

严重不良事件（serious adverse event，SAE）、剂

量限制性毒性（dose-limiting toxicity，DLT）、最

大耐受剂量（maximum tolerated dose，MTD）、药

动学（pharmacokinetics，PK）参数相关指标（约

28个）；Ⅱ期临床试验启用ORR、无进展生存期

（progression-free survival， PFS） 等 概 念 验 证

（proof of concept，PoC） 数据及≥3 级不良事件

（adverse event，AE）发生率等相关指标（约35个）；

Ⅲ期临床试验启用总生存期（overall survival，OS）、
PFS的HR、大样本严重不良事件（serious adverse 
event，SAE）、ICER估算相关指标（约41个）；上

市后/医保阶段启用预算影响分析（budget impact 
analysis，BIA）、定价、医保覆盖、真实世界依从

性、PRO相关指标（约38个）。

1.4　统计学分析
采用 SPSS 26.0 软件进行统计分析。计量资

料以 x̄ ± s 表示。专家协调程度采用 Kendall's W
协调系数检验，专家积极系数以问卷有效回收率

表示，Cr 由 Ca 和 Cs 计算，相关性分析采用

Pearson 相关分析。模型预测力比较采用线性回

归，计算调整后相关系数R²，并通过F检验比较

回归模型的解释力差异。稳健性检验采用

Spearman 秩相关分析，通过分别将各基础维度

权重在基准值基础上扰动±10%、±20%，重新

计算综合得分排名并与原排名进行相关分析；

通过将风险厌恶系数 θ从 0.3调整至 0.7，观察综

合得分与销售额相关系数的变化范围；采用留

一法交叉验证计算平均绝对百分比误差，取

双侧检验水准 α=0.05。
2　结果

2.1　一般情况
2.1.1　专家分布情况

本研究最终共邀请来自全国5个区域、9个省

（直辖市） 的 20 位专家。地域分布：华东地区

12 人（含浙江 4 人、上海 3 人、江苏 2 人、安徽

1人、江西2人），华北地区3人（均为北京），华

南地区2人（均为广东），华中地区2人（均为河

南），西北地区 1 人 （陕西）。性别分布：男性

14 人（70%）、女性 6 人（30%）。专业分布：临

床前研究专家 2 人（10%，含药物非临床研究质

量管理规范安全性评价、药理学/毒理学方向），

AI 辅助研发专家 1 人（5%，AI 制药/计算生物学

方向），临床医学专家5人（25%，含肿瘤学3人、

感染病学1人、传染病学1人），药学及临床药学

专家4人（20%），药物经济学/卫生经济专家2人

（10%），医保药策/卫生管理专家4人（20%），临

床研究/药事管理专家1人（5%），产业界/投资管

理专家 1人（5%）。职称分布：职称分布：正高

级16人（80%），副高级1人（5%），处级管理岗

2 人 （10%），企业高管 1 人 （5%）。学历分布：

博士12人（60%）、硕士8人（40%）。

2.1.2　专家积极系数与Cr
2轮专家咨询各发放问卷 20份，回收有效问

卷均为20份，专家积极系数均为100%。2轮咨询

的专家Cr分别为0.82和0.85（均 > 0.70），表明专

家意见具有较高可靠性。两轮咨询的Kendall's W
协调系数分别为0.62和0.81（χ²=68.3，P < 0.01），
结果表明专家意见协调程度良好。第二轮咨询

后，各维度重要性均值范围为 4.15 ~ 4.92，均满

足保留标准（重要性均值 ≥ 4.0且CV ≤ 0.30）。
2.2　专家修改意见汇总

2 轮德尔菲法共收集 14 位专家 52 条修改意

见，可归纳为5类。

（1）维度层面（8条）：建议增设“全球化”

维度 （5 位专家）、“AI 辅助研发”维度 （3 位

专家）。

（2）指标增补（15 条）：建议增加“海外授

权交易金额”“国际多中心临床试验参与度”

“FDA/EMA注册进展”等全球化指标（6位），增

加“AI赋能效应”相关指标（4位），增加“患者

偏好数据”指标（3位），增加“年治疗费用占人

均国内生产总值 （gross domestic product，GDP）
比例”指标（2位）

（3）指标合并与删减（12 条）：建议“生产

自主可控程度”与“供应链韧性”合并（3位），

建议“专利布局广度”与“技术壁垒高度”合并

为“知识产权综合实力”（2位），建议“不同人
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种族裔疗效一致性”移至上市后阶段（4位），建

议删除“WHO基本药物清单列入情况”（3位）。

（4）权重建议（10 条）：建议早期阶段提高

“创新性”权重（6位），后期阶段提高“经济性”

权重（4位）。

（5）评分标准细化（7 条）：建议细化 ICER

评分标准（3位），建议PRO评分标准补充中国人

群参考值（4位）。

2.3　基于改进德尔菲法的指标体系
根据上述意见修订后，最终形成 3 个层级、

10个一级维度、36个二级指标、84个三级指标的

完整体系（表2）。
表2  十维评估指标体系

Table 2. Ten-dimensional evaluation indicator system

安全性

有效性

经济性

公平性

全球化

临床安全性

长期安全性

特殊人群安全性

风险管理措施

核心疗效

疗效稳定性

循证等级

成本-效果

预算影响

定价与支付

特殊群体覆盖

地域公平

群体差异

临床全球化

注册策略

市场准入

SAE发生率

常见AE发生率及CTCAE分级

治疗窗宽度

药物相互作用风险

致癌性/致突变性数据（Ames试验、长期致癌试验）

生殖/发育毒性数据

长期用药耐受性（≥ 48周数据）

儿童/青少年安全性数据

老年人（≥ 65岁）安全性数据

肝肾功能不全人群安全性数据

黑框警告（FDA/NMPA）存在与否

风险最小化措施（风险评估与缓解策略/风险管理计划）完备性

ORR
PFS及HR
OS及HR
与标准治疗的优效性/非劣效性

缓解持续时间

耐药发生率及时间

注册研究设计类型（随机对照试验 vs. 单臂研究 vs. 真实世界研究）

证据强度分级（GRADE）
ICER、QALY
与意愿支付阈值

对医保基金的年度支出压力（亿元）

BIA结果

年治疗费用（万元/年）

与人均GDP的比值

与国际价格（美国、欧盟、日本）的比值

罕见病用药认定（FDA/EMA/NMPA）
儿童药认定（FDA Pediatric Exclusivity）
老年/孕产妇适应证

资源匮乏地区的可部署性（无需冷链、基层可用）

WHO基本药物清单列入情况

不同人种/族裔的疗效一致性

不同性别的疗效差异

国际多中心临床试验参与度

人种差异分析完备性

FDA/EMA/PMDA注册进展

注册策略系统性

海外市场定价策略

海外医保准入/商保合作

维度 二级指标 三级指标　　　
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可及性

创新性

患者体验

规模性

AI辅助研发
（加分项）

商务拓展与联盟

给药便利性

供应链韧性

医保覆盖

技术突破

监管认可

临床突破

平台潜力

使用便利性

耐受体验

生活质量

依从性

定价与支付

患者池

疾病负担
未被满足需求

算法能力

数据资产

算力与基础设施

AI赋能效应

对外授权交易金额

合作伙伴质量与背景

里程碑付款结构合理性

给药途径（口服 > 皮下注射 > 静脉输注）

给药频率（每日 < 每周 < 每月 < 每季）

贮存条件（室温 < 冷藏 < 冷冻）

生产自主可控程度（原料药、辅料、包材）

冷链依赖度

国家医保目录准入状态

报销限制条件（不限制 > 二线 > 三线 > 基因分型限制）

作用机制新颖性

FIC vs. BIC vs.同类更优vs.仿创

突破性疗法认定或优先审评资格

加速审批/附条件批准路径

临床指南推荐等级（NCCN/中国临床肿瘤学会，1类 vs. 2A类 vs .2B类）

技术平台延展性（可拓展至多少其他适应证）

专利布局广度与深度（核心专利+外围专利数量）

技术壁垒高度（复制难度评估）

给药频率

自我给药能力（患者能否自行操作）

治疗持续时间（固定周期vs.持续治疗）

不良反应对日常功能的干扰程度（无/轻微/中度/严重）

症状负担（疲劳、恶心、疼痛等患者报告症状评分）

患者报告结局评分

患者偏好研究结果（离散选择实验）

治疗中断率（%）

服药依从性（Morisky评分或类似量表）

目标适应证发病率（/10万人年）

目标适应证患病率（/10万人）

就诊率与诊断率（%）

伤残调整生命年损失

QALY损失

现有治疗的可及性（有/无标准治疗）

现有治疗的效果（有效率、生存期）

AI模型类型与创新程度（传统机器学习/深度学习/生成式AI/大语言模型）

模型预测准确性（亲和力预测、ADMET预测的曲线下面积，模型预测性能指标）、R²等指标

模型可解释性（SHAP值、注意力机制等归因分析方法）

专有数据规模（百万/千万级别）与多样性（组学数据、影像数据、文献数据）

数据质量控制体系（标注规范、去重机制、偏差控制流程）

数据飞轮效应成熟度（模型预测→实验验证→数据反馈的闭环自动化程度）

计算资源规模（GPU/TPU）集群规模、峰值算力TFLOPS
软件工具链完整性（分子生成、虚拟筛选、ADMET预测、临床试验模拟等模块集成度）

自动化实验整合能力、DNA编码化合物库等平台的自动对接

成功概率提升幅度

研发周期压缩幅度

不可成药靶点突破

续表2
维度 二级指标 三级指标　　　

注：各指标的数据来源分为3类，①客观量化数据（如临床试验报告的ORR、HR值，医保目录准入状态），直接来源于可验证的公开文

件；②半定量数据（如PRO量表评分），来源于标准化工具评估；③专家评分数据（如平台潜力评估），由专家按统一标准进行定性判断

后映射为0 ~ 100分。PMDA.日本药品和医疗器械综合管理局；NCCN.美国国立综合癌症网络；QALY.质量调整生命年；GRADE.推荐意

见分级的评估、制定与评价体系；SHAP.Shapley加性解释；GPU.图形处理器；TPU.张量处理器；TFLOPS.每秒万亿次浮点运算。
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2.4　权重分配

基于偏好参数的非对称组合赋权法，以15位

专家 AHP 主观权重与 12 个样本药物熵权法客观

权重为输入，经 λ = 0.65组合计算，得到各基础

维度的综合权重 （表 3）。结果显示，有效性

（0.199） 和经济性 （0.166） 合计权重超过 35%，

反映了专家与数据共同认可的“临床价值与商业

价值并重”的评估导向；全球化（0.104）和创新

性（0.131）也获得较高权重，表明在创新药国际

化加速的背景下，技术突破与全球布局已成为价

值评估的重要维度。

不同临床研究周期可获得的信息类型与证据

强度存在显著差异。为实现全生命周期动态评

估，本研究针对 5个关键周期设定了差异化的评

估要素与核心指标（表4）。

在评估要素基础上，通过专家咨询确定各周

期的维度权重分配（表5）。权重分配体现了如下

逻辑：临床前/发现阶段以创新性 （35%） 为主

导；Ⅰ期临床侧重安全性（30%）；Ⅱ期临床有效

性权重升至 30%；Ⅲ期临床有效性（35%）与安

全性（18%）构成核心；上市后/医保阶段经济性

权重最高 （28%）。各周期原始权重合计不同

（80%~110%），反映不同阶段可用维度的差异，

归一化后各周期权重总和均为100%。

2.5　评估结果与对比分析
12 个样本药物的 9 维基础综合评分均值为

72.4，AI赋能系数γ均值为0.085（范围0 ~ 0.18），
最终综合评分均值为78.6。相关性分析显示，最

终综合评分与上市后第 3 年实际销售额（对数）

的Pearson相关系数为0.88（P < 0.01）；全球化维

度得分与海外授权交易金额（对数）的相关系数

为0.82（P < 0.01）。3个AI辅助研发药物的平均γ
为0.14，显著高于非AI药物（平均γ = 0.04）。根

据 γ 与 AI 维度原始得分 SAI 的换算关系 SAI =
(γ/0.2) × 100，可计算样本中AI辅助研发维度的平

均原始得分约为42.5分。该分值处于百分制的中等

偏低水平，表明当前AI技术在创新药研发中的应

用深度仍以辅助优化为主，尚未达到全面赋能阶

段。这一结果与全球AI制药行业仍处于早期验证

期的现实情况相符——多数AI辅助发现的药物尚处

于Ⅰ/Ⅱ期临床试验，大规模商业化验证案例有限。

各周期维度权重归一化公式如下：

ωfinal
ij = ωraw

ij∑k
ωraw

ij

× 100% （7）

式中，ωraw
ij 为第 j个周期第 i个维度的原始权

重；∑k
ωraw

ij 为第 j个周期全部维度原始权重之和

（k 为维度索引）；ωfinal
ij 为归一化后的最终权重。

经归一化处理后，各周期权重总和均为 100%。

例如，临床前/发现阶段安全性原始权重为 10，
该周期原始权重总和为80，归一化后安全性实际

表3  各基础维度权重

Table 3. Weights of each basic dimension

维度

安全性

有效性

经济性

规模性

公平性

可及性

创新性

患者体验

全球化

主观权重（AHP）
0.14
0.22
0.18
0.08
0.05
0.07
0.12
0.06
0.08

客观权重
（熵权法）

0.10
0.16
0.14
0.12
0.04
0.09
0.15
0.05
0.15

组合权重
（λ = 0.65）

0.126
0.199
0.166
0.094
0.047
0.077
0.131
0.057
0.104

表4  不同临床研究周期的评估要素与核心指标

Table 4. Evaluation elements and core indicators for different clinical research cycles

周期

临床前/发现

Ⅰ期临床
试验

Ⅱ期临床
试验

Ⅲ期临床
试验

上市后/医保

主要目的

靶点验证与分
子优化

安全性及耐受
性评估

初步有效性及
剂量探索

确证性疗效及
长期安全性

真实世界价值
确认与准入

评估要素

创新性、AI赋能效应、初步安全
性（体外/动物）

安全性、PK、初步有效性信号

有效性（PoC）、安全性、创新性

有效性（主要终点）、安全性
（大样本）、经济性（ICER初步）

经济性、可及性、公平性、全球
化、患者体验

核心指标（示例）

靶点新颖性（FIC）、专利布局、AI模
型预测准确性（AUC）、动物毒性

SAE发生率、DLT事件、MTD、PK参
数（Cmax，AUC）、ORR（如有）

ORR、PFS、DoR、3级以上AE发生
率、与标准治疗比较

OS、PFS（HR）、SAE发生率、QoL
（PRO）、ICER估算

BIA、医保谈判降价幅度、海外注册进
展、真实世界依从性

数据来源

专利数据库、AI平台白皮
书、临床前报告

Ⅰ期临床试验报告

Ⅱ期临床试验结果、注册
登记

Ⅲ期临床试验结果、药物经
济学模型

医保目录、销售数据、上市
后研究

注：AUC.药时曲线下面积；Cmax.最大血药浓度；DoR.缓解持续时间；QoL.生活质量。
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权重为 10/80×100% = 12.5%，在跨周期比较时，

应以归一化后的百分比为准。

为直观展示 3种不同类型创新药的价值特征

差异，选取PD-1抑制剂（药物A，代表商业化成

熟品种）、罕见病基因疗法（药物B，代表高社会

价值品种）和CAR-T药物（药物C，代表高成本

高疗效品种）绘制十维评估雷达图（图1）。

结果显示，3种药物的价值轮廓存在显著差

异。药物B （罕见病基因疗法）在有效性（98）、

公平性（95）、创新性（95）上得分突出，但可

及性（40）和规模性（30）较低，呈现“尖峰”

形态，提示该类资产虽具有较高的临床与社会价

值，但商业化路径面临较大挑战；药物A（PD-1

抑制剂）各维度得分相对均衡（安全性82、有效

性 90、规模性 85），综合价值稳健；药物 C
（CAR-T 药物）有效性（95）和创新性（88）突

出，但经济性（35）和患者体验（50）偏低，说

明高疗效伴随高成本和复杂治疗流程对价值实现

的制约。雷达图的差异化轮廓验证了十维评估框

架对多类型创新药价值的有效区分能力。

将十维模型评估结果与 rNPV 法进行对比，

结果显示，十维模型的调整后R² = 0.81，显著高

于 rNPV 的 0.53 （F = 9.67，P < 0.01）；在 4 个

rNPV明显低估的案例（含罕见病基因疗法、全球

化布局突出的国产 PD-1抑制剂、AI赋能平台型

药物、重大公共卫生价值疫苗）中，十维模型正

确识别了其中4个；在3个 rNPV高估的案例（可

及性差或患者体验不佳的高价药物）中，十维模

型全部正确预警（表6）。

2.6　稳健性检验
分别将各基础维度权重在基准值基础上扰动

±10%、±20%，重新计算 12个药物的基础综合得

分排名，与原排名的Spearman秩相关系数分别为

0.93和0.89 （均 > 0.85），表明模型对不同权重设

定具有良好的稳健性。将风险厌恶系数θ从0.3调

整至0.7，最终综合得分与销售额的相关系数稳定

在 0.85 ~ 0.90之间。留一法交叉验证的平均绝对

百分比误差为 14.2%，优于 rNPV的 22.8%。采用

分周期权重模板对样本药物进行回顾性评估，结

果显示，各周期综合评分与实际价值轨迹（以关

键里程碑事件为锚点）的一致性达89%以上，验

证了动态评估机制的有效性。

3　讨论

3.1　模型的管理价值与政策启示
本模型为 3 类决策主体提供了量化支持：

①对投资机构，可以使用雷达图直观展示药物各

表6  十维模型与风险调整净现值法预测力对比

Table 6. Comparison of predictive power between the 
ten-dimensional model and risk-adjusted 

net present value

评估指标

与实际销售额相关系数

调整后R²
正确识别价值低估药物数

正确识别价值高估药物数

十维模型

0.88
0.81
4/4
3/3

rNPV法

0.55
0.53
1/4
0/3

表5  不同临床研究周期的9个基础维度权重分配

Table 5. Weight allocation of 9 basic dimensions for 
different clinical research cycles

维度

安全性

有效性

经济性

规模性

公平性

可及性

创新性

患者体验

全球化

合计

临床前/
发现

10
5
0
5
5
5
35

5
10
80

Ⅰ期临床
试验

30

5
0
5
5
5

20
5
5

80

Ⅱ期临床
试验

20
30

5
5
5
5

15
5

10
100

Ⅲ期临床
试验

18
35

12
8
5
5
8
5

12
108

上市后/
医保

10
20
28

12
8

10
5
5

12
110

注：①各周期原始权重合计不同（80%~110%），反映不同阶段

可用维度的差异——早期部分维度无法评分暂不赋权，后期多维

度并重故原始权重超出 100%。为使各周期权重具有可比性，需

对原始权重进行归一化处理，归一化公式见式（7）。②AI辅助

研发加分项在各周期的赋能系数上限：临床前/发现γ ≤ 0.30；Ⅰ期

临床试验γ ≤ 0.25；Ⅱ期临床试验γ ≤ 0.20；Ⅲ期临床试验γ ≤ 0.15；
上市后γ ≤ 0.10。γ的具体值由AI赋能效应三级指标综合评定。

图1  3种不同类型创新药的十维分析雷达图

Figure 1. Radar chart for ten-dimensional analysis of 3 
different types of innovative drugs
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维度优劣势，赋能系数γ有助于AI制药企业合理

估值，分周期动态评分可用于跟踪管线价值成

长，辅助分阶段投资决策，为创新药投资项目筛

选与组合管理提供多维度量化依据。②对医保部

门，综合评分可作为差异化定价和准入管理的依

据，公平性维度可为罕见病药物倾斜支付提供证

据，助力医保战略性购买决策。不同周期的评估

结果可为附条件批准药物的后续医保谈判提供

动态价值依据。③对制药企业，可用于内部管

线优先级排序，全球化维度诊断可指导海外注

册策略和商务拓展布局，各周期评估要素的缺

失项可反哺研发策略调整 （如早期强化全球化

布局）。此外，本模型的分周期评估框架可直接

服务于我国药品监管体系的现代化改革，具体

体现在 3 个层面：在审评审批阶段，可利用Ⅰ/
Ⅱ期临床试验评估结果辅助附条件批准决策，

提前识别具有突破性价值的药物；在医保准入

阶段，以Ⅲ期临床试验及上市后评估结果支持

“价值-价格”的动态匹配，为医保谈判提供量

化依据；在全生命周期监管层面，参照 FDA 的

RTCT 理念，将上市后真实世界数据持续纳入评

估更新，形成“评估-反馈-调整”的监管闭环。

我国《“十四五”国家药品安全及促进高质量发

展规划》［26］已明确提出探索基于真实世界证据的

监管决策模式，本模型可为该模式的落地提供具

体的量化工具。

FDA 于 2026 年 4 月启动的 RTCT 改革，与本

模型在数据获取、决策前置、AI赋能 3个导向上

高度一致。其信息征询书对AI在早期临床试验中

应用效益的征集，与本模型AI赋能系数γ的设计

高度契合［10］。上述一致性表明，本模型可为中

国药品监管机构借鉴FDA经验、构建基于AI的动

态监管决策框架提供量化支撑，也为推动监管决

策从“经验驱动”向“数据-价值双驱动”转型

提供了方法学参考。同时，模型中的专利维度评

估可为高价值专利识别、技术交易定价、专利质

押融资等场景提供量化依据，助力构建“研发-专
利-评价-转化”的标准化链条。国家药监局近年

来推动的“以患者为中心”的药物临床试验设计

指导原则［27］，与本模型的患者体验维度形成理论

呼应，两者结合可构建更加全面的监管评估生态。

3.2　方法的创新性与适用性
本研究在药物经济学评估中引入了管理科学

的先进量化技术。基于偏好参数的非对称组合赋

权法（γ = 0.7，λ = 0.65）平衡了主观经验与客观

数据，避免了单一赋权方法的极端化；犹豫模糊

集有效处理了软性指标的评分不确定性，提高了

评估结果的鲁棒性。分周期动态权重机制突破了

传统静态评估的局限，使得模型能够伴随药物研

发全生命周期进行实时价值校准，在概念上更贴

近实物期权法的动态决策思想，但操作上更加直

观和标准化。上述方法不仅适用于创新药，也可

拓展至创新医疗器械、细胞治疗等新兴领域的价

值评估。

3.3　研究局限与未来方向
本研究的局限性包括：①样本量偏小（n = 

12）且集中于抗肿瘤领域，需扩大至更多治疗领

域验证；②全球化维度部分指标（如市场准入策

略适应性）仍依赖专家判断，后续可结合自然语

言处理技术从公开文本中自动提取；③AI辅助研

发的赋能效应数据积累尚不充分，随着AI药物临

床数据增多，可建立更精确的γ基准值表；④分

周期评估框架中，各周期权重模板的设定主要基

于专家共识，尚未实现数据驱动的自适应学习；

不同治疗领域（如慢病 vs. 肿瘤）对权重可能存

在系统性差异，当前分类器粒度较粗。未来将开

展多中心前瞻性研究，并将模型转化为在线决策

支持工具，同时探索基于深度学习的动态权重自

学习方法。此外，下一步可尝试将模型嵌入我国

药品监管的电子申报系统，与国家药品监督管理

局药品审评中心的药物临床试验登记平台对接，

实现评估数据的自动化采集与实时更新，推动监

管决策从经验驱动向数据-价值双驱动转型。

3.4　结语
本研究构建了涵盖安全性、有效性、经济

性、规模性、公平性、可及性、创新性、患者体

验8个基础维度，并增设全球化维度、将AI辅助

研发作为加分项的十维度创新药价值评估模型。

采用改进德尔菲法筛选指标体系，运用基于偏好

参数的非对称组合赋权法（γ = 0.7，λ = 0.65）和

犹豫模糊集保障权重与评分的科学严谨性。针对

不同临床研究周期设计了差异化的评估要素、核

心指标及动态权重配置，建立了跨周期更新机

制。基于12个代表性创新药的实证检验表明，该

模型对上市后实际销售表现的解释力显著优于

rNPV 法，AI 加分项与全球化维度均具有显著的
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增量价值，分周期评估框架与价值成长轨迹具有

良好的一致性。该模型不仅对我国药品监管体系

中的动态价值评估具有重要借鉴意义：其能够与

FDA的RTCT等国际先进监管模式相衔接，为构

建基于全生命周期数据的中国药品监管科学体系

提供量化工具，推动实现“以患者为中心、以价

值为导向”的精准监管。也为创新药研发决策、

投资估值和医保准入提供了系统化的量化工具，

对完善我国药物价值评估体系具有重要的理论意

义与实践价值。
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