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随着科学技术的快速发展和医学研究的不断深

入，全球药物创新水平不断提高[1]。一方面，高价值的

创新药加速上市能更好满足患者的临床用药需求；另

一方面，部分创新药上市时提供的证据在临床效益、

成本效益和预算影响上存在的不确定性，在一定程度

上阻碍了创新药被及时纳入医保报销范围[2]。

为了提高创新药的可及性与可负担性，平衡医保

基金可持续性与医药产业的关系，各国都在积极探索

新药准入、价格控制和减少不确定性的对策[3-4]。基于

绩效的风险分担协议 （Performance-BasedRisk-Shar�
ingAgreement，PBRSA）是促进具有不确定性创新药快
速准入的一种合理工具[5]。因此，本研究旨在系统分析

和比较典型国家药品基于绩效的风险分担协议的实施

经验，为我国开展药品基于绩效的风险分担协议提供

参考。

1 澳大利亚PBRSA实施经验
1.1 实施背景

澳大利亚通过全民医疗保健制度为所有公民提供

了一系列经过政府补贴的医疗保健服务。其中，药品

主要通过药品福利计划（PharmaceuticalBenefitsScheme，
PBS）进行报销与补贴。1998年，为了将政府在新药上

市后面临的风险降到最低，澳大利亚政府与医药公司

会达成协议契约，以维持PBS所列药品的适当性和成本
效益[6]。协议契约包括特别定价安排和风险分担协议

（RiskSharingArrangement，RSA)，其中与绩效相关联
的风险分担协议被称为“PBRSA”。2011年，澳大利亚
推行管理准入计划（ManagedEntryScheme，MES），用
以帮助政府确定和解决新药在临床效益、经济效益和

预算影响上的不确定性[7]。

1.2 实施流程

药品要想通过RSA或MES被纳入PBS，需要在澳
大利亚治疗用品管理局申请上市，并通过药品福利咨

询委员会（PharmaceuticalBenefitsAdvisoryCommittee，
PBAC）对药品的评估[8]。医药公司可以在申请PBAC评
估前申请预提交会议，以获得对所关切问题具有针对

性的建议[9]。随后将申报材料提交至PBAC审查。PBAC
审查中，经济小组委员会负责审核和解释药品临床和

经济数据的收集、分析，并向 PBAC提出建议。药物
使用小组委员会基于药品使用和成本向PBAC提供建
议，并监测药品使用。然后，PBAC根据已有信息和评
估结果，最终给出积极推荐、暂不推荐或拒绝推荐。

如果PBAC积极推荐，则将与医药公司完成价格谈判、
协议谈判等过程，并提交给卫生部长审批，最终以公

共摘要文件（PublicSummaryDocuments，PSDs）的形
式在PBS网站上发布[10]。

1.3 典型案例及实施效果

伊匹木单抗是第1个通过PBRSA被列入PBS用于治
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疗转移性黑色素瘤的药品。PBAC要求基于真实世界与
临床试验的总体生存率之间的差异进行退费[11]。经过2
年的数据收集，PBAC认为伊匹木单抗具有成本效益并
推荐列入PBS。2010—2017年，共计有11种药品通过
MES纳入PBS，其中有7种是医药公司主动提出的，并
且大多数药品是抗肿瘤药物或免疫调节剂[12]。

2 英国PBRSA的实施经验
2.1 实施背景

药品价格监管计划（ThePharmaceuticalPriceRegu�
lationScheme，PPRS）是英国卫生部与英国制药业协会
之间建立的一个非合同性的自愿计划。PPRS允许该计
划成员提交患者准入计划 （PatientAccessSchemes，
PAS），以使具有不确定性的创新药以合理的条件在英
国上市[13]。同时，在英国癌症药物基金和英国创新药物

基金的支持下，医药公司也可以与英国国家卫生服务

系统（NationalHealthService，NHS）达成管理准入协
议（ManagedAccessAgreement，MAA）,以解决药品在
临床或成本效益中的不确定性[14]。MAA包括数据收集
协议和商业准入协议（CommercialAccessAgreements，
CAA）。
2.2 实施流程

医药公司想要申请PAS或CAA，需要先与患者准
入计划联络组 （PatientAccessSchemesLiaisonUnit,
PASLU）进行初步讨论，并完成PAS或CAA草案[15]。随

后将草案和支持文件提交给英国NHS（NHSEngland，
NHSE）进行初步检查，并由NHSE将其转发给PASLU
进行审查。PASLU就实施PAS或CAA的可行性向NHSE
提供建议。如果可行，NHSE将协议方案和支持文件提
交给英国国家健康与临床卓越研究所（NationalInsti�
tuteforHealthandCareExcellence，NICE）进行药品评
估。其中NICE证据审查小组（EvidenceReviewGroup，
ERG）负责评估药品的临床效益和成本效益，并形成
ERG报告。根据ERG报告，NICE技术团队会形成1份
技术报告发送给医药公司和专家咨询意见。意见征求

完成后，NICE评估委员根据讨论情况和最终建议起草
最终评估文件（FinalAppraisalDocument，FAD），并形
成和发布评估指南。

2.3 典型案例及实施效果

2002年，英国使用β-干扰素和醋酸格拉替雷治疗
多发性硬化症与医药公司签订了PBRSA，使药品价格
与每质量调整生命年成本的阈值挂钩，以减轻长期成

本效益所具有不确定性可能带来的风险[16-17]。2016—
2020年，NICE推荐的30种肿瘤药品中，包含21个
PAS，2个CAA和7个MAA[18]。

3 意大利PBRSA的实施经验
3.1 实施背景

意大利药品管理局（ItalianAgencyforMedicines，

AIFA）为了促进创新药的合理准入和控制不确定性，
引入了管理准入协议（ManagedEntryAgreement，MEA）[19]。

MEA包括按结果支付、风险分担和成功费[20]。当AIFA
和医药公司就药品价格和报销形式进行谈判时，选择

采用哪种PBRSA取决于药品在疗效和安全性上的现有
数据及药品的特性和替代疗法的可用性[21]。PBRSA利用
Registry平台监控管理，追踪患者的治疗过程，以保证
药品的合理使用。

3.2 实施流程

医药公司可以向欧洲药品监管局或AIFA提出药品
上市申请。若AIFA批准药品在意大利上市，将进入药
品评审、定价与报销的谈判环节。AIFA通过聘用专家
组成技术科学委员会（TechnicalScientificCommittee，
CTS） 与定价和报销委员会 （PricingandReimburse�
mentCommittee，CPR）进行药品评估与价格谈判[22]。

其中，CTS负责对药品进行科学技术评估，并基于药品
的治疗价值、创新内容等对其是否可以被纳入医保报

销提出建议。CPR负责对药品进行经济评估，并基于
其成本效益、预算影响等与医药公司协商药品定价与

报销条件。如果达成协议，则由AIFA正式批准，并在
《意大利共和国官方公报》上公布[23]。

3.3 典型案例及实施效果

2013年，意大利针对吡非尼酮治疗特发性肺纤维
化实施了第1个基于成功费的PBRSA[24]。2015年，此药
重新谈判时，AIFA获得了最新临床III期和临床实验的
数据，使AIFA取消了对药物效益存在不确定性的定义
并取消了PBRSA。2021年，意大利通过Registry监控平
台共实施29个MEA，其中有11个为PBRSA，退还药品
费用约2214万欧元[25]。

4 典型国家PBRSA的比较
作为较早开展PBRSA的国家，澳大利亚和英国都

允许医药公司在药品评估前通过相应的流程来获取建

议。同时，为了保证评审结果的公平性与透明性，3个
国家都将最终的评估结果以官方文件的形式发布。在

实施监管上，只有意大利通过Registry平台监控管理，
其他两个国家尚未建立国家层面的信息平台（表1）。
5 对我国的启示

5.1 建立完善统一的患者数据收集平台

开展PBRSA的主要目的是收集相关药品的真实世
界证据，然后根据收集的结果来消除不确定性，确定

药品的最终价格或报销水平[26]。因此，需要建立完善统

一的患者数据收集平台，持续收集和监控患者治疗全

过程，以保证PBRSA的顺利实施。
5.2 制定科学可持续的协议方案

为了降低政府面临的风险，提高居民对创新药的

可及性与可负担性，要制定与我国国情相适应的

PBRSA。应基于评估结果选取合适的PBRSA类型，完
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善协议实施的审查、修改及终止机制。同时，为了维

护和促进医药行业的创新，要确定合理的结果指标或

中间指标，并依据药品价值给予相匹配的价格[27]。

5.3 成立药品评估委员会

PBRSA的实施需要对创新药进行系统评价，以确
定其可能存在的风险。因此，我国可以成立专门的药

品评估委员会，并通过遴选各领域专家建立起药品评

估专家库。在需要对某个药品进行评估时，基于专家

的研究领域进行分配，组成特定药品的评估专家组对

医药公司提供的药品证据进行审查。

5.4 完善信息公开与保密机制

在药品评估完成前，要对参与评估的专家进行保

密。在评估完成后，要将评估结果和参与评估的专家

以官方文件的形式公开，以保证评估过程的公平公

正。另外，PBRSA涉及商业机密，需要对协议内容、
价格机制等进行充分保密。PBRSA涉及患者详细的临
床数据，也需要保护患者个人隐私。
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PBRSA名称
RSA/MEA
PAS/MAA
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评估前建议

预提交会议

PASLU

评估机构

PBAC
NICE

CTS/CPR

评估结果

PSDs
FAD

官方公报

监管平台

Registry

表1 澳大利亚、英国和意大利药品PBRSA比较
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术病例所在DRG组组内CV值较大。因此，在考虑激
励退坡机制或将新技术纳入长期支付管理时，可将CV
值作为评价标准。

5.4 合理确定创新技术激励专项基金以及支付机制

建议各统筹地区依据医疗资源分布情况及各医院

上报创新技术数量和费用，合理确定专项基金提取比

例及分配方式。依据DRG开展情况，将支付方案分为
两种：第一，医保基金可负担而DRG数据测算不稳定
地区，可优先考虑采用独立DRG体系之外的单独支
付；第二，医保基金可负担且DRG数据测算稳定的地
区可采用基于DRG支付的补充支付。补充支付在DRG
点数法支付中，正常或低倍率病例可以按照实际费用

折算成点数支付；高倍率病例按照一定的比例给予点

数激励；对于价格较高且对DRG病组均费有较大影响
的新技术，可以将其费用作为除外费用，按照实际费

用折算成点数后再进行支付。
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