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摘 要 目的 为我国心力衰竭治疗药物经济学研究接轨国际提供依据。方法 定性比较国内外心力衰竭药物经济学研究在研究

方法与模型应用、研究视角与终点指标、数据来源与参数选择、政策转化与实践影响四方面的差异。结果与结论 国外研究多采用

长期动态模型、全社会视角、真实世界数据融合并直接支撑医保决策；国内研究多偏短期简化分析、采用卫生体系单一视角、依赖

文献数据且多限于个体用药建议。建议国内研究向长周期动态建模转型，依托大数据构建本土专病效用数据库，建立与医保挂钩

的闭环机制，并深化多学科协作，以优化医疗资源配置。
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across four dimensions： research methods and model application， research perspectives and endpoints， data sources and parameter 
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term dynamic models， societal perspectives， real-world data integration， and directly inform reimbursement decisions. Conversely， 

domestic research often relies on short-term simplified models， a single healthcare system perspectives， literature-derived data， and 
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collaboration to optimize healthcare resource allocation.
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心力衰竭（以下简称“心衰”）作为全球重大公共卫

生挑战，其疾病负担正随人口老龄化持续加重。全球约

6 430万心衰患者中，每年有200万人死于相关并发症[1]。

在我国，≥25岁人群的心衰标准化患病率为1.10%，≥35

岁人群的心衰标准化患病率为 1.38%；心衰患者年住院

次数约 432 万次，直接经济负担高达 1 689.4 亿元[2―3]。

随 着 新 型 心 衰 治 疗 药 物 如 钠 - 葡 萄 糖 耦 联 转 运 体 2

（sodium-glucose linked transporter 2，SGLT2）抑制剂、血

管 紧 张 素 受 体 脑 啡 肽 酶 抑 制 剂（angiotensin receptor-

neprilysin inhibitor，ARNI）的临床应用，如何在有限的医

疗预算下公平且高效地分配医疗资源已成为亟待解决

的问题。在此背景下，药物经济学研究通过量化成本与

健康产出的关系，已成为全球评估治疗价值、优化医疗

资源配置的核心工具[4]。然而，国内外心衰治疗药物的

经济学研究在模型方法、数据来源、效用测量及政策转

化等维度上均存在显著差异，深入分析这些差异对提升

我国相关研究水平具有重要意义。鉴于此，本研究整合

国内外文献，系统对比了国内外心衰治疗药物经济学研

究的上述差异；同时，结合近年来医疗大数据与真实世

界证据的应用趋势，探讨国内研究在效用评估与本土化

建模方面的优化路径，以期为推动我国心衰治疗药物经

济学研究与国际接轨提供理论依据。
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1　研究方法
1.1　纳入与排除标准

本研究的纳入标准为：（1）研究类型——公开发表

的、对心衰治疗药物进行经济学评价或价值评估的文献

（包含原始研究与系统评价）。（2）研究对象——明确定

义的心衰患者，不限定是否合并其他疾病。（3）干预措

施 ——至少一组干预措施为心衰相关治疗药物（如

ARNI、SGLT2抑制剂、β 受体阻滞剂、伊伐布雷定、铁剂

等），对照措施可为安慰剂、常规治疗措施或其他药物。

（4）结局指标——研究需报告药物经济学相关结局，如

增 量 成 本 - 效 果 比（incremental cost-effectiveness ratio，

ICER）、增量成本 -效用比、质量调整生命年（quality-

adjusted life year，QALY）或成本-效果比等。（5）语言限

定——仅纳入中文和英文文献。本研究的排除标准为：

（1）会议摘要、评论、指南及方法学类文章；（2）重复发表

或数据重叠的研究，仅保留信息最完整或最新的一篇；

（3）非中文或非英文文献/报告；（4）无法获取全文或缺乏

关键成本、效用数据的研究。

1.2　文献/报告检索策略

计算机检索 PubMed、Web of Science、Embase、Co‐

chrane Library、中国知网、维普网、万方数据等中英文数

据库，检索关键词为“成本-效果分析”“成本-效用分析”

“药物经济学”“心力衰竭”“cost-effectiveness analysis”

“pharmacoeconomics”“heart failure”“cost-utility analy‐

sis”。检索时间范围为2014年1月至2025年10月。

1.3　比较分析框架与指标确定

为系统评估国内外心衰治疗药物经济学研究的差

异，本研究建立了定性比较分析框架，涵盖 4个核心维

度：研究方法与模型应用、研究视角与终点指标、数据来

源与参数选择、政策转化与实践影响。各维度具体测量

指标如下。

（1）研究方法与模型应用指标：包括各研究使用的

经济学模型类型（如 Markov 模型、分割生存模型、微观

仿真模型等）、模型结构（疾病健康状态与过渡状态的设

置）、模拟时限（短期观察或终身模拟）及循环周期。

（2）研究视角与终点指标：包括研究采取的经济学

分析视角（如全社会视角、卫生体系视角等），以及效用

测量工具和核心产出指标[如 ICER、QALY、需治疗人数

（number needed to treat，NNT）等]。

（3）数据来源与参数选择指标：包括关键模型参数

（如状态转移概率、成本明细、效用权重等）基于真实世

界 数 据（real-world data，RWD）与 大 型 随 机 对 照 试 验

（randomized controlled trial，RCT）多源融合的比例及本

土化程度。

（4）政策转化与实践影响指标：包括宏观预算评估

的系统性，以及研究成果向临床指南与医保目录转化的

实际情况。

2　结果
2.1　文献筛选结果

共检索得到相关文献 135篇（包括中国知网 28篇、

维普网13篇、Web of Science 10篇、万方数据27篇、Em‐

base 9 篇、PubMed 32 篇、Cochrane Library 16 篇）；排除

重复项后获得文献97篇；阅读标题和摘要后排除会议摘

要、Meta 分析、无有效药物经济学数据指标等的文献45

篇，阅读全文后排除无法提供相关药物经济学结局指标

等有效数据的文献32篇，最终纳入20篇文献进入本研究。

2.2　纳入文献的基本特征

纳入的研究对象包括中国、美国、英国、荷兰等多个

国家的心衰患者。在研究视角方面，以卫生体系视角的

研究居多。纳入文献的基本特征见表1。

2.3　研究方法与模型应用差异

2.3.1　国外研究：复杂模型驱动的全周期评估

国外心衰治疗药物经济学研究在模型构建上普遍

呈现出高复杂度和长周期的特征，用以全面评估新型药

物（如 SGLT2抑制剂、ARNI）及相关干预措施的长期价

值。其核心特征主要体现在以下两个维度：

其一，国外药物经济学模型在结构设计上趋于精细

化，且普遍纳入了多维度的评估视角。国外研究极少采

用简单的决策树模型，而是普遍构建多状态 Markov 队

列或分割生存模型，并高度重视对特定疾病进展路径及

广泛成本视角的捕捉。例如，欧洲关于羧基麦芽糖铁的

研究[9]突破了单一国家限制，构建了五国特异性 Markov

模型，详细纳入了急性心衰出院后缺铁患者的疾病进展

路径；Ramos 等[6]在评估沙库巴曲缬沙坦的经济性时，进

一步将模型拓展至全社会视角，精细纳入了生产力损失

与非正式护理成本等间接费用。Escobar 等[19]与 Oh 等[20]

的研究则分别利用堪萨斯城心肌病问卷总症状评分和

表1　纳入研究的基本特征

作者
胡善联等[3]

Dong 等[4]

吴晶等[5]

Ramos 等[6]

吴晶等[7]

Ward 等[8]

McEwan 等[9]

Zueger 等[10]

陈琮玲等[11]

何江江等[12]

万一鸣[13]

游如旭等[14]

胡兴茂[15]

刘若斌[16]

陈宜锋等[17]

李彬[18]

Escobar 等[19]

Oh 等[20]

Naves 等[21]

Kuan 等[22]

发表年份
2019

2022

2024

2017

2019

2023

2023

2018

2024

2017

2022

2017

2020

2022

2022

2015

2025

2025

2024

2025

国家
中国
中国
中国

荷兰
中国
英国

欧洲五国
美国
中国
中国
中国
中国
中国
中国
中国
中国

西班牙
韩国
巴西

马来西亚

研究视角
医疗保障支付方
卫生体系
医疗保障支付方

卫生体系
卫生体系
卫生体系
医疗保障支付方
卫生体系
卫生体系
全社会
卫生体系
卫生体系
卫生体系
医疗机构
医疗保障支付方
医疗机构
医疗机构
医疗保障支付方
卫生体系
卫生体系

药物经济学模型/方法
Excel决策树模型；敏感性分析评估ICER

Markov模型；成本-效果分析
机器学习预测模型；政策评估中的双重差分模型、间断时间
序列模型；成本-效果分析
成本-效果分析；PARADIGM-HF试验数据的健康经济模型
比较效果研究框架；倾向评分分析、多元回归等统计模型
Markov队列模型；成本-效用分析
Markov模型；成本-效果分析
Markov模型；成本-效果分析
Markov模型；成本-效用分析
无特定模型和方法（综述性研究，汇总其他研究模型和方法）

Markov模型；蒙特卡洛概率敏感性分析
Markov模型；单因素敏感性分析
决策树模型；成本-效果分析
主要采用NNT分析，未使用复杂模型
Markov模型；二阶蒙特卡洛概率敏感性分析
未使用模型；成本-效果分析、最小成本分析
Markov模型；成本-效用分析
分割生存模型；成本-效用分析
Markov队列模型；成本-效用分析
三状态Markov模型；成本-效用分析
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真实世界生存曲线构建模型，实现了对疾病复杂转归的

动态模拟。

其二，国外研究的模拟时限普遍涵盖了患者的全生

命周期，并应用了严密的不确定性分析来验证结果。国

外研究多将模拟时限设定为10～20年甚至终身，以完整

刻画药物对长远结局的改善。例如，Naves 等[21]在评估

达格列净的经济性时采用了终身时限的 Markov 模型，

将老龄化进程中递增的非心源性死亡率等动态参数纳

入考量；Ward 等[8]针对帕替罗默长期价值的评估，同样

采用了全生命周期来推算终身 QALY。更重要的是，这

类长周期模型普遍配备了严密的不确定性评估手段。

如上述多项国外研究普遍结合了概率敏感性分析（如蒙

特卡洛模拟），验证了模型关键参数与结构性假设的稳

定性。综上，这种涵盖长期模拟与不确定性分析的评价

框架，为心衰相关治疗方案在各国既定支付意愿阈值下

的临床推广提供了极具说服力的经济学依据。

2.3.2　国内研究：简化模型与短期效应导向

相较于国外成熟的全周期建模，国内研究在过去较

长一段时间内呈现出模型相对简化与短期效应导向的

特征，其具体表现在以下两个方面：

其一，评估维度偏向短期临床观察与静态测算。国

内部分研究多聚焦于 6个月至 1年甚至更短期的成本-

效果，未涉及长期的预后模拟。例如，李彬[18]的研究仅

观察了 28 d 临床指标，主要采用最小成本分析法；胡兴

茂[15]则重点分析住院期间成本，未引入动态模型模拟疾

病的长期进展。此外，部分研究虽采用了 NNT 分析（如

刘若斌[16]对预防心血管事件的评估），但由于未涉及动

态疾病转移概率与贴现率计算，难以有效评估长期的卫

生资源节约效应。

其二，动态模型的基础状态设置存在局限，且参数

本土化程度有待提升。在应用 Markov 等动态模型时，

国内研究常存在结构简化或参数依赖外部数据的情况。

例如，游如旭等[14]建立的四状态 Markov 模型虽将模拟周

期设定为 10年，但未纳入心衰管理中关键的“住院”状

态，且模型转移概率高度依赖欧洲人群的试验数据。尽

管如此，国内研究在模型应用上也在不断进步。例如，

万一鸣[13]和 Dong 等[4]在心衰相关药物的经济学评估中

构建了包含多状态的 Markov 模型，体现了方法学的深

入。近年来，国内研究正逐步向“微观仿真+真实世界证

据”过渡，如 Zou 等[23]利用我国心衰真实世界人群构建了

微观仿真模型，为复杂疾病转归提供了动态评估手段，

但在数据支撑的广度与时间跨度上仍与国外存在一定

差距。国内外心衰治疗药物经济学模型构建特征比较

见表2。

2.4　研究视角与终点指标差异

2.4.1　国外研究：患者价值与系统效益的整合
国外心衰治疗药物的经济学研究不再局限于单一

的药品费用，而是致力于构建全成本评估体系与多维度
的终点指标。其核心特征主要体现在以下两个方面：

其一，国外研究普遍采用全社会或多方视角，构建
覆盖直接、间接与无形成本的全成本评估框架。国外研
究在计算成本时，除直接医疗费用外，还会高度重视将
患者的误工损失、家庭非正式护理成本（间接成本）以及
患者因病痛导致的生活质量下降成本（无形成本）纳入
模型。例如，巴西学者 Naves 等[21]在评估达格列净的经
济性时，将多维度的门诊与住院成本进行了全面整合；

韩国学者 Oh 等[20]的真实世界研究则直接依据理赔数据，

精确核算了全系统的医疗资源占用情况，从而实现了对
疾病经济负担的立体化测算。

其二，终点指标从单一临床获益向“临床事件、患者
效用与医疗资源消耗”的三维整合转变。国外研究的效
用评估以标准化量表为核心，普遍将临床事件转化为
QALY 或伤残调整生命年（disability-adjusted life year，

DALY）等国际通用指标。例如，欧洲关于羧基麦芽糖铁
的经济学评估不仅关注患者寿命的延长，更将缩短住院
天数、减少 DALY 作为核心终点[9]；韩国关于 ARNI 的真
实世界研究在估算终身 QALY 的同时，将“避免的心衰
再住院次数”作为独立的重要系统性结局指标[20]。这种
评价体系不仅直观反映了患者的生活质量获益，还对医
疗系统负担的缓解程度进行了量化，为医保支付方提供
了高价值的决策依据。

2.4.2　国内研究：以成本-效果分析为主，向本土多维效
用评估拓展

相较于国外成熟的价值评价体系，国内研究在研究
视角与终点指标的选择上曾长期呈现出单一化的特征，

但近年来正借助数据科学的发展实现突破，具体表现在
以下两个方面：

其一，国内研究主要局限于卫生体系单一视角，侧
重于直接医疗成本的核算。现有多数研究以直接产生
的药费、检查费等为重点，极少涉及间接成本与无形成
本的测算。在效用评估方面，部分研究由于缺乏国际通
用工具，常依赖于主观设定的临床指标。例如，胡兴
茂[15]在对注射用益气复脉（冻干）和心脉隆注射液进行
经济学评价时，主要采用心功能分级和射血分数等临床
替代终点，未进一步转化为 QALY 或引入生存质量量
表，这在一定程度上限制了研究结果的国际可比性与综
合评判价值。

其二，效用测量正逐步打破常规局限，向基于大数
据的本土多维效用评估拓展。虽然国内长期缺乏基于
大数据的本土效用常模，多依赖文献二次挖掘或主观指
标，但随着医疗大数据的推进，这一短板正被迅速填补。

近年来，欧洲五维度五水平健康量表（EuroQol 5-Dimen‐

sion 5-Level Questionnaire，EQ-5D-5L）中国常模[24]与中
国心血管疾病健康相关结局量表（China Health Related 

表2　国内外心衰治疗药物经济学模型构建特征比较

维度
模型复杂度
时间维度
敏感性分析

国外研究
包含住院过渡状态、年龄动态参数、多循环周期
10～20 年终身模拟，纳入老龄化进程
概率敏感性分析（1 000 次模拟）+旋风图

国内研究
只有基础状态转移，缺乏过渡状态建模
5～10 年短期分析，忽略生命周期成本
单因素分析为主，未涉及参数联合分布
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Outcomes Measures-Cardiovascular Disease，CHROME-

CVD）[25]相继开发完成，这为未来在国家医保信息平台
等 RWD 源中规模化嵌入患者报告结局奠定了坚实基
础。反观国外，其评价体系已实现基于电子病历和医疗
大数据的自动化多维效用值追踪；国内目前虽然在将大
数据驱动的效用指标转化为医保准入直接证据方面仍
处于起步阶段，但本土化健康测量工具体系的构建，标
志着我国心衰治疗药物的经济学研究正加速与国际价
值评估标准接轨。国内外心衰治疗药物经济学研究视
角与终点指标比较见表3。

2.5　数据来源与参数选择差异

2.5.1　国外研究：多源数据驱动的精准建模
国外研究在数据获取上已跨越了单一试验的局限，

其核心优势体现在数据类型的多元化与参数的动态捕
捉能力上，具体表现在以下两个方面：

其一，采用国际多中心 RCT 与 RWD 深度融合的策
略。国外研究普遍基于大型临床试验（如 DAPA-HF、

DELIVER 等试验）确立核心临床结局的相对风险，并广
泛结合本国卫生统计数据进行严谨的本土化校准。例
如，欧洲关于羧基麦芽糖铁的经济学研究整合了多国流
行病学 RWD，通过专家共识对患病率和市场渗透率进
行校准[9]；西班牙与巴西研究均结合了本国寿命表、实际
药品价格和住院成本，并采用本国健康偏好权重估算效
用值，确保了模型参数与目标人群的高度契合[19，21]。同
样，韩国针对沙库巴曲缬沙坦的成本-效用分析，在依托
PARADIGM-HF 试验确立核心相对风险的基础上，专门
提取了本国真实世界的回顾性心衰住院成本，引入了基
于韩国普通社会人群测量的欧洲五维健康量表（Euro‐

Qol 5-Dimension Questionnaire，EQ-5D）效用权重，并结
合本国特定年龄和性别的寿命表测算非心血管死亡率，

实现了深度的本土化校准[26]。

其二，依托医保大数据建立动态参数更新机制。国
外研究高度重视数据的时效性与心衰治疗药物在真实
诊疗环境下的表现。例如，韩国针对沙库巴曲缬沙坦的
真实世界研究，直接利用本国医保理赔数据库的长期纵
向数据，实时追踪患者在真实世界中的资源消耗与临床
结局[26]。这种基于大数据的实时数据抓取，确保了经济
学模型能够精准反映真实世界治疗模式的动态演变。

2.5.2　国内研究：从文献二次分析向多源 RWD 过渡
相较于国外多源数据驱动的成熟体系，国内研究在

数据获取上尚未形成多元融合的机制，目前正处于从高
度依赖公开文献向多源 RWD 过渡的阶段。其主要局限
性与发展趋势体现在以下两个方面：

其一，传统模型对公开文献的二次挖掘依赖度较

高，参数的时效性与本土化面临挑战。在状态转移概率
的设定上，部分国内研究曾直接引用国外试验数据，未
充分调整中国人群的并发症风险与基线控制率差异[14]。

成本数据的获取常面临一定的时滞性，难以像欧洲研究
那样动态捕捉集中带量采购政策带来的药品价格持续
波动，且成本核算维度较少覆盖不良反应的精细化处置
费用，这对长期的宏观预算评估造成了一定限制。

其二，随着医疗大数据的发展，国内研究正逐步与
真实世界证据融合。近年来，国内已有个别高质量研究
开始尝试打破单中心与文献数据的局限，在经济学评价
中引入本土大样本 RWD。例如，Zou 等[23]利用我国心衰
真实世界队列的个体患者数据构建了微观仿真模型，为
复杂疾病转归提供了本土化的动态评估手段；Jiang 等[27]

也在探索将我国医疗体系的真实费用与寿命表更深度
地融入 SGLT2抑制剂的评价参数中。这表明，基于本土
真实世界队列和医保大数据的经济学建模在我国已具
备初步可行性，正努力缩小与国际多源数据建模的差
距。国内外心衰治疗药物经济学研究数据来源与参数
选择比较见表4。

2.6　政策转化与实践影响差异

2.6.1　国外研究：指南与医保的双向互动及宏观预算
测算

国外心衰治疗药物的经济学研究已形成成熟的转
化机制，可直接服务于医疗卫生系统的宏观决策。其核
心优势体现在以下两个方面：

其一，研究结果与临床指南制定及医保目录准入深
度联动。国外的高质量经济学证据能够直接支撑临床
路径的优化与医保支付标准的制定。例如，关于欧洲羧
基麦芽糖铁的经济学评价[9]证实了其显著的长期成本节
约效应，直接推动了铁剂治疗被纳入欧洲心脏病学会心
衰指南的重点推荐；Ramos 等[6]对沙库巴曲缬沙坦、Ward

等[8]对帕替罗默的研究结论，均成为相关药物被纳入医
保报销目录或获得特定用药推荐的重要依据。此外，

Hellenbart 等[28]的研究也显示，经济学证据正不断拓宽伊
伐布雷定等心衰药物的适应证边界。

其二，将预算影响分析作为影响政策制定的重要常
规工具。国外研究在微观成本-效用分析的基础上，普
遍配套开展了宏观层面的预算影响分析，以量化政策实
施的长期系统性效益。相关模型常通过测算特定干预
措施在未来（如5年内）对国家或地区医疗总支出的累积
影响，推动医保政策向高价值或简化的治疗方案倾斜，

从而在控制整体费用的同时优化医疗资源配置。

2.6.2　国内研究：临床指导与政策衔接不足
相比之下，国内研究在政策转化与实践影响方面存

表3　国内外心衰治疗药物经济学研究视角与终点指标

比较

维度
研究视角

终点体系

国外研究
全社会/多视角，普遍纳入间接成本（误工、护
理）与无形成本的全成本评估
QALY/DALY+临床事件+资源消耗三维整合

国内研究
卫生体系等单一视角，主要聚焦直接医疗成本（药
费、住院费等），极少涉及间接与无形成本
以 ICER 或 NNT 为主，部分研究忽略效用维度

表4　国内外心衰治疗药物经济学研究数据来源与参数

选择比较

维度
数据类型
本土化程度

国外研究
RCT+RWD+医保大数据多源验证
采用国家特异性参数，具备动态更
新机制

国内研究
以公开发表文献二次提取为主，多源 RWD 整合处于起步阶段
通用参数，成本数据常面临一定时滞性，忽略了地区差异
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在一定的局限性，但也正面临着利用新技术实现破局的
契机。

其一，研究结论多侧重临床微观指导，与宏观政策
体系衔接不足。国内部分研究（如对传统降压药、β 受体
阻滞剂的经济学评价[14，16]）的结论多停留在“推荐优先选
择某种药物”的临床用药建议层面，较少涉及医保支付
标准谈判、医院药占比管理或与国内权威心血管指南的
联动等方面。这种微观评价与宏观决策的脱节，导致研
究结果难以高效转化为医保部门的政策实践。

其二，宏观卫生经济学评估与中长期预算影响分析
相对缺失。国内研究目前缺乏国外那样的中长期预算
影响分析模型，难以量化特定政策实施的宏观长期效
益。例如，若在全国范围内大规模推广新型心衰治疗药
物，对于庞大的患病人群需投入的具体医保基金成本及
可节省的长期住院费用，尚缺乏成熟的本土化预测模型
支持。但是，这一短板正成为国内药物经济学研究方法
创新的突破口。未来，依托国家医保结算大数据库，开
展基于真实世界证据的长期政策仿真模拟（如动态预算
影响分析与医保基金压力测试），将成为填补国内医保
决策宏观经济预测空白、推动心衰治疗药物经济学研究
全面接轨国际政策转化标准的关键。国内外心衰治疗
药物经济学研究政策转化与实践影响比较见表5。

3　讨论
3.1　方法学升级路径

在方法学层面，国外药物经济学研究普遍采用长期
动态模型，能够较为准确地刻画心衰患者随时间推移的
疾病转归、费用与健康效用变化。这类模型常结合多中
心临床数据与真实世界证据进行敏感性分析和不确定
性评估，确保结论的稳健性。相比之下，我国部分研究
仍停留在成本最小化或短期成本-效果分析阶段，缺乏
对长期健康收益的系统建模与模型假设的透明化披露。

究其根源，一方面在于国内现有的 RCT 随访周期普遍较
短，限制了复杂疾病过渡状态的精细化建模；另一方面，

国内尚缺乏统一的间接成本测算标准，且临床决策往往
更侧重于解决短期的医疗干预需求，导致研究容易忽略
患者的全生命周期成本与无形成本。因此，未来我国心
衰治疗药物经济学评价应在方法学层面实现以下提升：

其一，推动模型向长周期与精细化转型。国内研究应借
鉴欧洲羧基麦芽糖铁研究[9]的20年模拟框架，由短期分
析转向长周期 Markov 模型，通过纳入年龄分层死亡率、

并 发 症 概 率 及 半 周 期 校 正 技 术 减 少 误 差。在 评 估
SGLT2抑制剂等新药时，应构建“稳定-心衰恶化-住院-

死亡”四状态模型，模拟至预期寿命终点，以准确刻画全
生命周期成本与产出。其二，强化参数本土化校准。应
规范模型验证流程，提升研究的标准化与可重复性。在

参数设定上，应参考 Dong 等[4]的实践，纳入本土人群的
血压控制率、并发症风险等关键数据，以提升政策适用
性；并借鉴国外多维度评估框架[6，8]引入间接成本，以增
强国际可比性。其三，推进效用评估体系本土化。应引
入中华生存质量问卷（如 CHQOL-14）等工具，取代单一
的主观指标，科学量化治疗方案对 QALY 的影响[29]。同
时，结合标准生命质量量表（如 EQ-5D）建立符合我国人
群特征的产出评价体系，为医保决策提供严谨证据。

3.2　数据体系建设

在数据来源方面，国外研究已充分利用医保数据
库、国家疾病登记系统、电子健康记录及真实世界证据
平台，为药物经济学分析提供了坚实基础；通过患者层
面的动态追踪与高质量数据联通，研究者能够估算药物
在不同亚群体和治疗阶段的成本-效用差异。这种优势
主要得益于国外较为完善的数据开放共享机制与健全
的国家级卫生统计体系。反观国内，虽然 RWD 的体量
庞大，但在实际研究中仍面临获取受限、不同层级与区
域间医疗数据存在严重碎片化等壁垒。目前我国仍缺
乏针对心衰人群的全国性专病效用数据库，现有研究多
沿用欧美 EQ-5D 或试验队列效用值，或基于小样本调
查，导致经济学模型的外推性和稳健性不足[14―18，27]。虽
然 最 新 全 国 调 查 已 建 立 中 国 一 般 人 群 EQ-5D-5L 常
模[24]，但按心功能、纽约心脏病协会心功能（New York 

Heart Association，NYHA）分级及地区分层的心衰特异
性效用值仍属空白。因此，未来可从两方面推进：其一，

基于 EQ-5D-5L 常模开展多中心调查，按照射血分数谱
系和 NYHA 分级系统采集 EQ-5D-5L、CHROME-CVD

等量表数据，构建中国心衰专病效用表[23―25]；其二，在心
衰专病效用表和国家医保信息平台中嵌入中国健康相
关结局测量普适性量表等本土偏好型量表，实现“诊断-

用药-费用-效用-结局”联通[23，30]。在此基础上，还可测算
不同地区、不同层级的效用与成本参数，支持更精准的
区域资源配置和医保决策。

3.3　政策衔接机制

在确定意愿支付阈值及衔接相关政策时，国外普遍
依赖 RWD 和本土效用值作为药物准入及医保谈判的重
要依据。这种深度联动的根源在于，药物经济学评估在
部分发达国家已成为医保决策的法定必经环节，且这些
国家的卫生系统高度注重长期的宏观成本控制。而在
我国，药物经济学证据目前在很大程度上仍作为医保准
入的参考性辅助工具，加之医保基金管理具有较强的年
度预算导向，使得新药的长期成本-效果评价难以迅速
转化为落地政策。针对我国药物经济学评价与医保支
付环节存在的脱节问题，未来应着力构建以下衔接机
制：其一，构建“国家级心衰真实世界评估框架”。针对
目前缺乏利用国家医保结算数据开展大规模药物经
济 学评价的现状，应整合本土微观仿真研究和试验+ 

Markov 模 型 实 践[23]，并 结 合 EQ-5D-5L 中 国 常 模 与
CHROME-CVD 等工具[24―25]，来填补本土数据空白。该
框架旨在提供符合我国人群特征的意愿支付阈值，推动

表5　国内外心衰治疗药物经济学研究政策转化与实践

影响比较

维度
政策对接
评估维度

国外研究
直接影响医保目录调整、指南推荐等级
全生命周期预算影响（如5年累积效应）

国内研究
多限于临床用药建议，较少直接参与政策制定
侧重短期成本-效果评估，缺乏宏观层面影响及长期效益预测
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RWD 与药物经济学评价的深度融合，从而为医保资源
分配提供精准依据。其二，建立全过程证据反馈与动态
调整机制。改变当前评估标准不一的过渡状态，建立涵
盖“医保准入前-谈判中-谈判后”的闭环证据体系，将药
物经济学评价结果直接挂钩医保目录的动态调整，构建
基于价值的支付体系，确保新药准入与支付标准制定的
科学性。其三，开展谈判导向型研究与临床转化应用。

建议针对 ARNI、SGLT2抑制剂等新药构建“模型-预算-

政策”三位一体框架，如模拟达格列净在射血分数降低
的心衰患者中的成本-效果，若 ICER 小于 1.5倍人均国
内生产总值，可建议在医保谈判时设置价格上限[31―33]。

同时，推动 NNT 分析与临床路径结合，将研究结果转化
为基层可视化的指南，如明确“β 受体阻滞剂用于预防高
血压伴房颤：每治疗24例患者可预防1例房颤事件的发
生，所需成本为 2.9 万元”，以提升基层医疗决策的经
济性[34―36]。

3.4　跨学科协作模式

从研究趋势与前沿方向来看，心衰治疗药物经济学
研究正逐步向 RWD 分析、人工智能辅助建模及患者报
告结局融合的多维框架发展。大数据、机器学习与仿真
技术的引入，可显著提高成本-效用估算的精度与预测
能力。例如，利用人工智能算法可自动识别影响成本-

效用差异的关键因素，支持决策部门进行个性化医保支
付模拟。此外，应进一步加强临床医学、药学、经济学及
数据科学等学科的交叉合作，构建“模型-数据-政策”闭
环体系，促进研究结果向临床实践和医保管理的有效转
化。借鉴国外研究的多学科模式（心内科医生+卫生经
济学家+数据科学家），在高校设立“心血管药物经济学”

交叉学科方向，培养既懂临床诊疗规范，又掌握模型构
建与政策分析的复合型人才，确保药物经济学研究的临
床合理性与方法严谨性。如恩格列净药物经济学研究
团队应包含心脏病专家、卫生经济学者和统计学家等，

这种协作模式可进一步保障所建模型的质量以及所得
研究结果的准确性和专业性。

3.5　本研究的局限性

本研究仍存在若干局限。首先，在文献纳入方面，

仅纳入20篇中英文文献，未涵盖其他语种，这可能引入
一定的选择偏倚和发表偏倚；且样本数量有限，难以充
分代表不同国家和地区的整体研究水平，尤其是国内研
究本身存在区域发展不均衡、单中心小样本占比高等特
点，少量文献难以全面反映我国心衰治疗药物经济学研
究的真实全貌。其次，在方法学比较方面，本文主要从
模型类型、时间范围、敏感性分析等维度对国内外研究
进行描述性对比，未能系统展开对模型参数校准方法、

关键假设合理性以及模拟结果内部和外部验证的深入
分析，对“模型选择如何影响结论稳健性”的量化评估仍
显不足；国内研究多聚焦短期住院成本或1年内结局，而
国外研究强调长期动态建模，本研究尚未通过统一的技
术框架系统评估这一差异可能导致的偏倚。第三，在数
据 与 政 策 转 化 方 面，本 研 究 重 点 梳 理 了 国 外 RCT+

RWD+医保大数据融合的证据体系，以及国内研究依赖
文献二次数据和单中心住院数据的现状，但未能利用实
际医保数据库或多源链接数据进行实证分析，也未对不
同国家医保决策流程、谈判机制的制度性差异进行系统
比较。因此，关于“药物经济学证据如何在政策层面落
地”的讨论仍停留在概念性层面，缺乏具体操作路径和
量化示例。

4　结语
国外心衰治疗药物经济学研究在全周期建模、多维

度评估及政策联动方面已趋成熟，而国内研究在模型复
杂性、数据整合及政策转化上仍有提升空间。本研究作
为对这一现状的“方法与方向性”总结分析，指出医疗大
数据技术为弥补上述国内外差异提供了新路径，但相关
结论尚需基于我国医保大数据的真实世界成本-效果研
究进行进一步检验与细化。未来，我国应致力于研发本
土健康测量工具，构建多维度价值评估框架，并通过“模
型-数据-政策”的深度融合，推动心衰治疗药物经济学研
究与国际接轨，为优化医疗资源配置提供坚实的科学
依据。
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