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摘 要 目的 系统梳理离散选择实验（DCE）在罕见病用药价值评估及偏好测量中的应用现状，为该方法在我国的规范应用提供

参考。方法 系统检索中国知网、万方数据、维普网、中国生物医学文献服务系统、PubMed、Web of Science、Medline、Embase 等中

英文数据库，纳入采用 DCE 法对罕见病用药进行价值或偏好评估的原始研究。采用 ISPOR 联合分析清单和 DIRECT 清单分别评

价纳入研究的方法学质量和报告完整性，并对调查对象、属性设置及属性相对重要性等进行归纳分析。结果 共纳入8篇符合标

准的文献，所有文献的报告质量和方法学质量均较高。调查对象包括公众、患者/照护者、决策者及利益相关者。DCE属性数量为

4～13个，中位数为7.5个，经主题综合法归纳为“疾病相关”“治疗相关”和“经济费用相关”3个维度、14个二级准则。其中，治疗效

果（13次）、疾病严重性（9次）、安全性（7次）、未满足需求（6次）和治疗费用（5次）为最常纳入的二级准则。相对重要性排序显示，

治疗效果在多数研究中居首位，其次为医保筹资。结论 当前 DCE 在罕见病用药价值评估中已初步形成较为一致的核心属性框

架和选择偏好，未来应进一步推动DCE运用，为罕见病用药多准则决策分析的属性与准则选择提供依据。
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Application of discrete choice experiment in value assessment and preference measurement for orphan 

medicinal product

ZHI　Teng，TANG　Xian，LUO　Yanzhou，HU　Ming（West China School of Pharmacy， Sichuan University， 
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ABSTRACT OBJECTIVE To systematically review the current application of discrete choice experiment （DCE） in the value 

assessment and preference measurement of orphan medicinal product （OMP）， and to provide a reference for the standardized use of 

this methodology in China. METHODS The systematic search was conducted across Chinese and English databases including 

CNKI， Wanfang Data， VIP， CBM， PubMed， Web of Science， Medline， and Embase. Original studies that employed DCE to 

evaluate the value or preferences related to OMP were included. The methodological quality and reporting completeness of the 

included studies were assessed using the ISPOR Conjoint Analysis Checklist and the DIRECT Checklist， respectively. Respondent 

populations， attribute setting， and the relative importance of attributes were summarized and analyzed. RESULTS Eight eligible 

studies were included； all studies demonstrated high-quality reporting and methodological rigor. Respondents comprised the general 

public， patients/caregivers， policymakers， and other stakeholders. The number of DCE attributes ranged from 4 to 13 （median＝

7.5）. Through thematic synthesis， these attributes were categorized into three dimensions， namely “disease-related” “treatment-

related” and “economic/financial-related” along with 14 secondary criteria. The most frequently included secondary criteria were 

treatment efficacy （13 occurrences）， disease severity （9 occurrences）， safety （7 occurrences）， unmet medical need （6 

occurrences）， and treatment cost （5 occurrences）. Rankings of relative importance identified treatment efficacy as the most valued 

criterion across most studies， followed by health insurance financing. CONCLUSIONS DCE applications in the value assessment 

of OMP have begun to converge on a relatively consistent core attribute framework and selection preference. Future research should 

further promote the use of DCE to inform attribute and criterion selection in multi-criteria decision analysis frameworks for OMP.
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multi-criteria decision analysis

罕见病又称为孤儿病，是一系列在普通人群中发病

率极低的疾病的总称[1]。目前，罕见病在不同国家和地

区的定义不尽相同，其在《中国罕见病定义研究报告
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2021》中的定义为新生儿发病率小于1/10 000，或患病率

小于 1/10 000，或患病人数小于 14万的疾病[2]。罕见病

用药（orphan medicinal product，OMP）是指能够预防、诊

断、治疗罕见病的药品[3]。罕见病患病人群少，加之疾病

间的异质性较大、发病机制尚不清楚，导致 OMP 的研发

难度较大、研发与生产成本较高，又因其市场容量较小，

故其市场定价普遍偏高。同时，OMP 的临床研究面临多

方面挑战，其所针对疾病的患病率极低，可纳入研究的

患者少；发病机制复杂，诊断手段和疗效判断方法缺乏；

疾病异质性高、病程长，无法采取严格的随机对照研究

设计等。这些因素使得 OMP 的临床证据少且质量不

高，疾病负担和经济性证据不足，因而难以采用标准的

卫生技术评估方法对其临床价值进行判定[4]。

近 年 来 ，多 准 则 决 策 分 析（multi-criteria decision 

analysis，MCDA）作为一种能灵活整合多元价值要素的

评估框架，可根据决策需要灵活地纳入或排除评估指

标，并且能够兼顾利益相关者观点，使决策更加透明，为

OMP 价值评估提供了具有发展潜力的思路和方法[5]。

MCDA 的核心步骤之一是对准则和指标赋权，目前常用

的赋权方法有德尔菲法、层次分析法、离散选择实验

（discrete choice experiment，DCE）法等。相较于其他方

法可能存在的粗放性、主观性、经验性缺陷，DCE 法基于

“效用源于内在属性而非产品本身”的假设[6]，在研究者

准确界定 MCDA 每个准则的属性及水平基础上，要求参

与者在包含不同属性及水平的虚拟治疗方案之间进行

权衡选择，基于估计模型计算各属性及水平的权重系

数，能够更客观、准确地测量参与者的选择偏好。目前

在罕见病领域，DCE 法已经得到一定应用，如基于 DCE

法测量人群对各类罕见病护理的偏好[7]、通过 DCE 法评

估多发性硬化症患者对不同治疗方式的偏好[8]等，但尚

缺少 DCE 法用于 OMP 价值评估研究的系统梳理。基于

此，本研究拟通过文献系统检索和内容分析，梳理 DCE

法在 OMP 价值评估和偏好测量研究中的研究设计、视

角、属性及水平设置和应用效果，为进一步完善 DCE 法

在该领域的应用提供参考。

1　方法

1.1　文献检索策略

以“罕见病用药”“孤儿药”“罕见病”“离散选择实

验 ”等 为 中 文 关 键 词 ，以“orphan drug”“OD”“orphan   

medicinal product”“OMP”“rare disease”“discrete choice 

experiment”“DCE”等为英文关键词，检索中国知网、万

方数据、维普网、中国生物医学文献服务系统等中文数

据库，以及 PubMed、Web of Science、Medline、Embase 等

英文数据库。检索时限均为建库至2025年7月。

1.2　文献纳排标准及信息提取

文献纳入标准包括：（1）研究 OMP 的价值评估或偏

好评估；（2）采用 DCE 法；（3）全文可获取。文献排除标

准包括：（1）重复发表的文献；（2）非中、英文文献；（3）仅

包含摘要或会议摘要的文献；（4）综述类文献；（5）针对

具体疾病或治疗方法的评估文献。

本研究采用 DIRECT 清单[9]对纳入文献的报告完整

性进行评价。DIRECT 清单共包括 7个章节、26个子条

目，从研究目的、属性和等级设置、实验设计、测量设计、

数据收集、统计分析、结果报告 7个方面考察 DCE 研究

的报告情况。同时，本研究采用 ISPOR 联合分析清单[10]

对研究的方法学质量进行评价。该联合分析清单着重

关注了任务构建、偏好诱发、工具设计等方法和实验设

计合理性问题，包括10个章节、30个子条目。由于上述

2项清单均未给出明确的质量评价标准或阈值，故本研

究将满足各清单 20项及以上子条目的研究视为高质量

研究。由 2名研究者独立完成文献筛选和质量评价工

作，如遇分歧，则向第 3名研究者寻求协助。使用 Excel 

2021软件对最终纳入的文献进行数据提取、整理。信息

提取内容包括文献发表时间、研究区域、研究对象、属性

及水平的确定方法、选择集/实验设计方法、统计分析方

法、属性及其相对重要性等。

1.3　数据处理

使用描述性统计，对文献中的属性及水平进行归纳

分析。采用主题综合法提取准则属性信息，将属性汇总

概括为二级准则和一级维度。

由于不同 Logit 模型的回归系数之间不能直接比

较，故本研究通过计算各二级准则的相对重要性排名平

均值，以对二级准则的优先程度进行排序。如有多个模

型，则选择 OMP 模型中赤池信息标准（Akaike informa‐

tion criterion，AIC）或贝叶斯信息标准（Bayesian infor‐

mation criterion，BIC）值较低的模型进行计算。

2　结果

2.1　文献检索结果

共检索到215篇文献；去除重复项后，剩余144篇文

献；通过阅读标题和摘要，初步筛选掉101篇不涉及运用

DCE 法进行 OMP 价值评估和偏好研究的文献；进一步

阅读全文，排除35篇研究对象不符或针对单个药物进行

评价的文献。经过逐层筛选，最终确定了8篇符合要求

的文献[11―18]。对纳入文章的基本信息进行提取、归纳，

结果见表1。

2.2　文献质量评价

ISPOR 联合分析清单评价结果表明，8篇文献[11―18]

符合子条目数的均值为26.375条，所有文献均满足至少
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20个子条目（不含“NA”），7篇文献[11―16，18]符合25个或更

多子条目，故认为所有文献均具有良好的方法学质量。

DIRECT 清单评价结果表明，8篇文献[11―18]符合子条目数

的均值为 22.375条，所有文献均满足至少 20个子条目

（不含“NA”），表明所有文献具有较好的报告清晰度和

完整性。综上，全部被纳入的8篇文献[11―18]方法学适宜、

报告质量高。

2.3　文献基本信息

被纳入的 8篇研究[11―18]中，DCE 选择集的设计方法

包括 D 最优效率设计（4 篇）[11―12，16，18]、正交实验设计（3

篇）[14―15，17]、部分析因设计（1篇，该研究未说明具体设计

方法）[13]三大类。大多研究（7篇）[11―16，18]将调查问卷分为

不同版本，以减轻受访者答题负担，版本数量为2～4个，

每个版本的选择集数量为9～18个。在选择集标签设计

方面，3篇研究[11，13，18]为带标签的 DCE 选择集，即每个选

择集中的2个选项分别标为 OMP 和常见病用药；另外5

篇研究[12，14―17]为不带标签的 DCE 选择集，即每个选择集

的2个选项仅标注为“治疗方案1”和“治疗方案2”。

在样本量方面，以公众为对象的研究[11，13，16，18]样本量

为213～1 940人；以患者或照护者为对象的研究分别纳

入873人[12]和46人[15]；以决策者为研究对象的研究[14]纳入

190人；以利益相关者为对象的研究[17]纳入28人。

表1　纳入文献的基本情况

序号

1

2

3

4

5

6

7

8

第一作者

Mentzakis[11]

Morel[12]

Bourke[13]

López-Bastida[14]

López-Bastida[15]

Toumi[16]

de Andrés-Nogales[17]

Tan[18]

发表
年份
2011

2016

2018

2019

2019

2020

2021

2022

地区

加拿大

英国

英国

英国、法国、

德 国 、意 大
利、西班牙

意大利

法国

西班牙

中国

研究对象

公众

罕 见 病 患
者、照护者

公众

决策者

患者

公众

利 益 相 关
者

公众

研究目的

探究个人是否愿意让政府为 OMP

支付比常见病药物更多的费用；个
人对罕见病和常见病的属性是否给
予相同的相对权重

旨在探讨患者和照护者在选择治疗
方案时认为重要的因素，并量化其
受益-风险偏好

评估英国是否有支持当前 NHS 政策
的社会偏好，以证明接受与罕见病
治疗资金相关的机会成本具有合理
性；进一步检验最近批准的 OMP 样
本是否会基于社会偏好进行推荐
从决策者的视角探索将公共资金用
于 OMP 的可行性，并为未来的 DCE

设计提供信息

使用 DCE 框架来确定意大利囊性纤
维化和血友病患者对卫生干预措施
的偏好

通过 DCE 确定法国普通人群对反映
OMP 价值属性的偏好

采用 MCDA 方法，根据不同利益相
关者对 OMP 定价和资助决策的陈
述偏好，按其相对重要性进行优先
级排序

通过 DCE，探讨中国公众对 OMP 是
否存在社会偏好，并量化其在 OMP

各属性间的权衡关系

属性及水平确定方法

回顾 OMP 相关辩论

文献研究+患者及临
床医生论证

基于 1 篇系统评价文
献+利益相关者讨论+

焦点小组讨论

基于 1 篇系统评价文
献+专家论证

基于 1 篇系统评价文
献+专家论证

基于 1 篇系统评价文
献+焦点小组讨论+专
家论证

文献系统评价+专家
论证

文献综述+专家论证+

半结构化访谈

维度与属性

3 个维度，4 个属性：

疾病：没有治疗的疾病的严重程度；

治疗：药物治疗对患者健康/生命年数的影响；

经济费用：单个患者使用该药的治疗成本、药品筹资
总成本
1 个维度，7 个属性：

治疗：药物的有效概率、预期的健康获益、出现影响
生命质量的中等程度副作用的风险、发生致命性严
重不良反应的额外风险、治疗时长、治疗负担、在治
疗期间进行日常活动的能力
3 个维度，5 个属性：

疾病：衰弱或危及生命；

治疗：对日常生活的改善、治疗获益（生命年改善）、

其他药物治疗的可获得性；

经济费用：每位患者每年的费用
3 个维度，8 个属性：

疾病：疾病严重性、是否小儿时期患病（10 岁以下）

治疗：健康改善情况、等待时间、其他治疗方式的可
及性、不良反应；

经济费用：药物筹资成本、投资的产出效率
3 个维度，8 个属性：

疾病：疾病严重性、是否小儿时期患病（10 岁以下）；

治疗：健康改善情况、等待时间、其他治疗方式的可
及性、不良反应；

经济费用：药物筹资成本、投资的产出效率
3 个维度，9 个属性：

疾病：疾病相关的残疾、疾病相关的死亡、患者数量；

治疗：替代治疗的可获得性、治疗对残疾的影响、治
疗对死亡的影响、治疗安全性、对该药物现有证据的
确定性；

经济费用：每位患者每年的治疗费用
3 个维度，13 个属性：

疾病：患者开始治疗疾病的年龄、疾病严重性、疾病
经济负担、目标人群数量；

治疗：不良反应严重性、不良反应频率、其他治疗方
案的可获得性、治疗效益、证据质量、生命质量改善；

经济费用：治疗费用、治疗避免的损失、成本-效果
3 个维度，6 个属性：

疾病：疾病对生命年的影响、疾病对生命质量的影响；

治疗：替代药物治疗的可获得性、预期寿命增加年
数、生命质量改善情况；

经济费用：由医疗保险支付的年人均费用

DCE 选择集
设计方法
D 最 优 效 率
设计

D 最 优 效 率
设计

部分析因设计

正交实验设计

正交实验设计

D 最 优 效 率
设计

正交实验设计

D 最优设计

选择集类型

带 标 签 的
DCE 选择集

不带标签的
DCE 选择集

带 标 签 的
DCE 选择集

不带标签的
DCE 选择集

不带标签的
DCE 选择集

不带标签的
DCE 选择集

不带标签的
DCE 选择集

带 标 签 的
DCE 选择集

 样本量

213

873

1 940

190

46

958

28

323

统计分析方法

LCM

混合 Logit 模型

混合 Logit 模型

条件 Logit 模型

条件 Logit 模型

混合 Logit 模型

多项 Logit 模型

混合 Logit 模型、二
元 Logit 模型

　　LCM：潜在类别模型；NHS：英国国民保健制度。
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在统计分析方法中，除 1篇研究采用 LCM[11]外，其

余7篇均使用 Logit 模型。具体来说，3篇使用混合 Logit

模型[12―13，16]，2篇使用条件 Logit 模型[14―15]，1篇使用多项

Logit 模型[17]，还有1篇同时使用了混合 Logit 模型和二元

Logit 模型，且混合 Logit 模型的 AIC 值和 BIC 值均低于

二元 Logit 模型，故选择混合 Logit 模型的结果进行统计

分析[18]。2篇研究[13，16]进行了亚组分析，其中1篇按年龄、

性别、社会经济地位进行亚组分析[13]；1篇按受访者是否

知道罕见病以及是否认识罕见病患者分别进行亚组

分析[16]。

2.4　属性归纳

属性是指某个产品或方案的具体、可观测的特征。

在 DCE 中，受访者需要在2个或多个离散的备选方案之

间作出选择，其备选方案中至少有1个属性在不同受访

者之间存在系统性差异[19]。

被纳入的8篇研究[11―18]中，属性最多为13个[17]，最少

为4个[11]，中位数为7.5个，总计有29个不重复的具体属

性。将这些属性归纳为疾病、治疗、经济费用3个维度，

并进一步提炼为 14个相关二级准则。统计各属性出现

次数，结果见表2。其中，最常用的二级准则为治疗效果

（n＝13）、疾病严重性（n＝9）、安全性（n＝7）、未满足需

求（n＝6）、治疗费用（n＝5）。

2.5　水平归纳

水平指的是某个属性的具体取值或表现程度，DCE

理论认为受访者对各方案的效用估值取决于方案各属

性的水平。8篇研究[11―18]中，每个属性对应的水平数量

为2～4个，大多数为3个。在关于水平设计的来源与理

由方面，有 2篇研究[13，18]解释说明了每个属性的水平设

计的合理理由，5篇研究[12，14―17]明确了水平设计的原则，1

篇研究未提及水平设计理由[11]。对于疾病严重性，1篇

研究[18]参考欧洲罕见病与孤儿药会议相关内容、意大利

威尼托大区罕见病登记处对疾病严重程度的定义和《中

国罕见病定义研究报告 2021》进行了水平设置；1篇研

究[13]采用了欧盟委员会对疾病严重性的定义，即该疾病

必须是慢性衰弱或危及生命的。对于治疗效果，2篇研

究[13，18]均基于欧洲五维生存质量量表设置了3水平的改

善状况（没有改善、略有改善、明显改善/恢复正常日常生

活）；生命年的改善情况则基于 OMP 有效性证据和专家

意见进行评估。对于未满足需求，1篇研究[18]基于文献

回顾和专家建议，设置了“不存在其他治疗方法/有其他

治疗方法但效果有限/可获得其他治疗方式且效果良好”

共 3 个水平；1 篇研究[13] 基于没有满意的替代治疗的

OMP 实际情况，设置了“其他对症治疗（最佳支持护理）/

存在可针对疾病病因进行治疗的靶向药物疗法”2个水

平。在经济费用相关准则方面，1篇研究[18]参照中国基

本医疗保险报销封顶线，并提取2个代表性城市的医保

年报销费用的最大值和最小值，设置了医保支付人均年

治疗费用的 3 个水平；1 篇研究[13] 则是通过相关低价

OMP（如布洛芬等）、高价超罕药（如溶酶体贮积病的酶

替代疗法）以及 OMP 的年均/次均费用，设置了患者人均

年治疗费用的 3个水平；另外，尽管缺乏更详细描述，1

篇研究[16]声明人均年治疗费用的水平设置考虑了焦点

小组的讨论结果。

2.6　属性相对重要性

8篇研究[11―18]中，OMP 价值评估的属性及水平相对

重要性均通过 DCE 法及模型估计分析得到。二级准则

相对重要性排序见图1。

表2　DCE属性出现次数统计结果（次）

一级维度
与疾病相关

与治疗相关

与经济费用相关

二级准则
疾病严重性

患病年龄
患病率
疾病负担
治疗效果

安全性

未满足需求
治疗方式/顺应性

证据质量

药物可获得性
治疗费用
医保筹资
药物经济性

治疗避免损失

具体属性
疾病对生命年的影响/疾病相关死亡
疾病对生命质量的影响
疾病相关残疾
疾病严重程度
是否在幼儿时期患病
目标人群数量
疾病经济负担
生命年改善情况
健康改善程度
生命质量改善情况
残疾改善情况
药物有效概率
不良反应种类数量
不良反应程度
不良反应频率
不良反应严重性
严重不良反应风险
中度不良反应风险
其他替代方式/药物治疗的可获得性
接受治疗总时长
治疗频率及用药方式
治疗期间活动能力
现有证据的确定性
证据类型
治疗等待时间
人均年治疗费用
药品筹资总成本
资源投入产出效率/性价比
药物成本-效果
治疗后患者避免的损失

出现次数
2

1

1

5

3

2

1

4

4

3

1

1

2

1

1

1

1

1

6

1

1

1

1

1

2

5

3

2

1

1

总计
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2

1
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6

3

2
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3

3
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图1　二级准则相对重要性排序
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总体而言，排名最靠前的二级准则为治疗效果，该

准则在 6篇研究中[12―17]拥有最高相对重要性；疾病严重

性[11]、治疗费用[18]分别在 1篇研究中具有最高相对重要

性。具体而言，与疾病相关维度中，疾病严重性是最重

要的二级准则，其次是患病年龄、患病率、疾病负担；与

治疗/药品相关维度中，治疗效果是最重要的二级准则，

其次是治疗方式、未满足需求；与经济费用相关维度中，

医保筹资是最重要的二级准则。治疗方式和治疗避免

损失分别仅在 1篇研究[17]中被纳入，因此其排名结果可

能存在一定偏差。

3　讨论

3.1　DCE法及其应用情况

DCE 是一种用于评估被调查者对服务或产品的选

择偏好的量化方法或技术，该方法从被调查者的选择偏

好中获得定量化陈述偏好数据，并定量分析影响被调查

者选择不同产品的主要因素及其影响程度，因此在循证

和科学决策中得到广泛应用[19—20]。近年国际领域已有

较多应用 DCE 进行 MCDA 赋权的研究，该方法在 OMP

价值评估和选择偏好中的应用也日渐增多。

从纳入文献看，多数研究在研究设计和开展阶段采

用了 ISPOR 联合分析清单提供的 DCE 路径，逐步完成

从确定研究目标、获取属性及等级、设计选择集、数据统

计分析等步骤，并报告了最终确定的属性及水平、调查

问卷示例、模型系数等关键信息；在研究设计中，综合考

虑文献综述结果和专家、患者等利益相关方意见以确定

属性及水平，合理设计选择集和问卷以减轻受试者理解

问题和作答的负担，通过预实验和预调研收集受试者反

馈以优化问题，合理执行统计分析，具有较强的合理性

和规范性，可以为后续的 DCE 研究提供参考。

3.2　OMP的DCE的属性及水平设置

由于存在证据难以获得、市场调节失灵等问题，针

对 OMP 开展传统药物经济性评估较为困难[21]，故学界通

常综合考量多重价值因素，为 OMP 的上市和进入医保

报销提供科学依据。因此，如何设置属性及水平，以尽

可能涵盖 OMP 价值维度，成为其 DCE 研究必须解决的

问题。

本文纳入的多数研究基于文献系统回顾来获取属

性及其水平，并结合专家咨询意见进行修改。这一做法

能够考虑到更多的价值因素，同时在一定程度上确保了

所纳入因素的重要性。

在最终确定的属性中，纳入最多的是与治疗直接相

关的属性，其次是与疾病本身相关的属性，相对较少被

强调的是经济费用相关属性，这与目前各国对 OMP 进

行较大幅度报销和补助的积极态度一致[22]。然而在医

疗资源有限、OMP 价格高昂的背景下，医保支付方面临

较大压力[23]，这可能促使利益相关方更多地考虑经济性

因素。

具体到各二级准则，药品/治疗有效性、疾病严重性、

安全性和未满足需求被提及的频数较高，反映出各研究

者在制定 OMP 价值框架时具有的共同关注点，这与我

国开展的一篇 MCDA 研究结果一致[24]。相比之下，疾病

负担和避免损失2项准则各自仅被1篇研究提及1次，这

可能与罕见病种类繁多、缺乏疾病负担数据等特点有

关。不同罕见病的病理机制、发病人群、临床症状存在

较大差异，部分疾病存在阶段性进展，在不同阶段表现

出不同的特征，OMP 的治疗侧重点也存在不同。例如，

对于血友病等高致残率的疾病，OMP 需要预防出血并阻

止关节残疾进展[25]，但少有研究提及 OMP 对疾病特异性

症状的疗效。因此，在未来的研究中，应将疾病的显著

特征和治疗侧重点纳入属性设置，并进行亚组分析，以

关注被调查群体面对不同疾病的治疗方案和治疗阶段

时的偏好异同。

3.3　OMP的价值偏好

不同研究获得的 OMP 价值偏好排序存在差异，但

总体而言，在所有纳入研究中，治疗效果的排序最为靠

前，其次为医保筹资，且经济费用相关二级准则的相对

排名普遍靠前，这表明受访者倾向于关注经济性更优的

药品。上述结果可以从几个方面得到解释：首先，尽管

OMP 的成本-效果偏低，在基于增量成本-效果比的评价

中不占优势，但其提供的健康获益高于非 OMP[26]；其次，

缺少医保覆盖会给罕见病患者带来沉重经济负担，例如

我国一篇针对渐冻症患者的研究表明，住院患者年人均

28 139.8元的治疗费用中，自付比例达到41.7%[27]；此外，

OMP 是否必然给医疗系统带来高昂负担仍有争议，例如

一篇近年开展的预算影响分析认为高价 OMP 给大型城

市带来的报销负担有限[28]。因此，追求成本-效果更优的

OMP 仍具有合理性。近年来，我国相继出台《第一批罕

见病目录》《第二批罕见病目录》《罕见疾病药物临床研

发技术指导原则》等政策性文件，并通过一系列优先审

评审批程序鼓励企业开展 OMP 研发工作，市场竞争日

益激烈；同时，我国积极推进 OMP 进入国家医保谈判、

地方惠民保、商业保险，构建罕见病患者的多层次保障

格局，对 OMP 的成本-效果提出要求。在这一背景下，中

国受调查者更加偏好医保年支付费用低的方案，且对医

保资金在 OMP 和非 OMP 之间的分配考量呈现出显著

敏感性[18]。

绝大多数二级准则没有表现出明显的相对优劣，提

示不同地区、不同人群呈现多样化偏好。例如，中国被

调查者强烈倾向于拒绝高成本药品[18]；英国人群重视药
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物有效概率、低副作用和治疗期间不影响日常活动[12]；

加拿大被调查公众不倾向于区分罕见病和普通严重疾

病，且无论如何都偏好成本较低、获益较高的方案[11]；对

于欧洲地区的决策者，除了成本和健康获益，其他治疗

方案的可获得性也受到重视[14]。这些偏好差异不仅源

于不同地域的文化，也受特定地区 OMP 研发、市场和保

障水平差异的影响，例如在法国等发达国家，得益于较

好的 OMP 可及性和较高的保障水平，尽管被调查者仍

然偏好成本较低的方案，但该项偏好强度低于治疗效果

和安全性[16]。

二级准则中的药物可获得性与患病率的相对排名

较为靠后，这可能与罕见病通常缺乏流行病学数据、药

物可及性普遍较低有关。既往研究发现公众存在为罕

见病中更严重疾病分配资源的倾向[29]，但在当前研究

中，疾病负担这项二级准则排名较为靠后，这可能是由

于罕见病本身负担难以准确测量，且被调查者更偏向于

选择更有效的药物而非关注更高负担的疾病。

3.4　方法局限与未来发展

本研究纳入的文献总体质量较高、偏倚风险小，但

仍面临一些挑战。第一，在 DCE 法测量个体对不同属性

方案的选择偏好上，若被调查者对属性的内涵、水平的

具体表现理解不同，或缺乏相关背景知识和概念，相同

偏好的个体也可能作出不同选择，从而影响结果；第二，

尽管 ISPOR 联合分析清单没有规定纳入样本量的下限，

但部分研究的样本量有限，可能无法准确代表目标人群

的价值偏好；第三，现有文献主要依赖文献系统回顾和

专家访谈确定属性及水平，但这一做法可能偏离临床与

患者的实际偏好，或忽视利他主义、公平性等隐性价值

维度。针对上述挑战，在未来的研究中，应规范实验设

计，并加强沟通，确保被调查者充分理解各选项含义；依

托线上平台实现数智化赋能，以保证样本量和结果的代

表性；关注 OMP 的多元价值，提高患者参与性，并根据

所调查目标疾病和治疗的具体特征对属性及水平设置

进行灵活调整；开展偏好与政策的关联研究，并立足我

国现实情况，利用研究结果辅助罕见病卫生决策。

本研究还存在一些局限性。首先，根据纳入排除标

准，本研究排除了针对具体疾病用药和针对非药物治疗

措施的研究，而这些研究可能呈现与本研究纳入文献不

同的偏好结果；其次，本研究利用主题综合法对准则的

属性进行了概括和归纳，但该方法依赖于研究者的主观

判断，存在一定偏倚；最后，本研究纳入的文献数量较

少，部分属性的出现频率较低，会对结果产生一定影响。

未来研究应持续关注并纳入应用 DCE 法评估 OMP 价值

的相关文献，并针对具体 OMP 或非药物治疗措施的偏

好研究结果进行对比分析，以进一步提升结论的稳健性

与普适性。

4　结语

本研究发现，DCE 法作为 MCDA 的一种基于陈述

偏好的赋权方法，已在 OMP 价值评估领域得到一定应

用。现有研究的属性可归纳为疾病、治疗和经济费用三

大维度，其中治疗效果、疾病严重性、安全性、未满足需

求及治疗费用构成了核心评估准则，反映出利益相关方

对 OMP 价值判断的共性关注点；尽管受访者普遍倾向

于治疗效果好、经济负担小的药品，但不同地区、不同人

群的具体偏好仍存在一定差异，提示在制定罕见病药物

相关政策时需考虑本地化证据和多元利益诉求。

基于上述发现，本研究提出以下建议：（1）在开展

OMP 的 DCE 研究时，应严格遵循 ISPOR 联合分析清单

和 DIRECT 清单，确保研究设计科学、过程透明、结果可

比；（2）属性及水平的确定应充分结合文献证据、临床实

际及患者体验，并通过专家咨询、焦点小组等定性方法

进行验证，以反映真实临床需求与患者偏好；（3）在未来

的研究中，可进一步探索不同利益相关方、不同群体的

价值偏好异同，并结合国家和地方医保实际、多层次保

障政策，促进研究结果转化为政策支持，为构建兼顾公

平与效率的 OMP 价值评估框架提供实证依据。
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