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【摘要】药物流行病学是运用流行病学方法研究人群中药物使用、疗效及风险的交叉

学科。规范药物流行病学研究方法，对保障研究质量和促进学科发展具有重要意义。本文

基于《中国药物流行病学研究方法学指南（第 2 版）》（以下简称“指南第 2 版”），对

其中关于经典研究类型及其衍生设计的相关内容进行解读。明确药物流行病学研究方法设

计的类型，对经典研究类型和衍生设计的特点和用途进行系统阐述和逐条解读，梳理全球

药物流行病学方法学指南研究设计部分并进行对比。相较于指南第 1 版，指南第 2 版针对

研究类型进行了更新和细划，将研究设计更新为原始研究（干预性研究与非干预性研究）、

二次研究（系统综述、Meta 分析及经济学分析等）和三次研究（伞形综述等）。并新增了

各类研究设计的衍生设计，包括目标试验仿真研究，巢式病例对照研究和病例队列研究，

病例 - 交叉设计、自身对照病例系列设计和自身对照风险区间设计，病例 - 人群研究、中

断时间序列分析和用于疫苗监测的病例 - 覆盖（生态学）设计的介绍。增强了药物流行病

学研究方法理论指导实践的可操作性，为开展高质量药物流行病学研究提供参考。
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【Abstract】Pharmacoepidemiology is an interdisciplinary field that applies epidemiological methods 
to study drug use, effectiveness, and associated risk in populations. Standardizing research methods in this field 
is crucial for ensuring research quality and promote the development of the discipline. Based on the Guide 
on Methodological Standards in Pharmacoepidemiology in China(2nd edition), this article interprets the 
relevant contents about classic research types and their derivative designs. It aims to clarify the types of study 
methodological designs in pharmacoepidemiology, systematically describe the characteristics and applications 
classical derivative designs, and compare these with research design frameworks outlined in international 
pharmacoepidemiological guidelines. Compared to the first edition, the second edition of the guideline has 
updated and detailed the types of research, updating the research design to original research (interventional 
research and non-interventional research), secondary research (systematic review, Meta-analysis, economic 
analysis, etc.), and tertiary research (umbrella review, etc.). Additionally, a variety of derivative designs have been 
added, including target trial emulation, nested case-control and case-cohort studies, case-crossover designs, self-
controlled case series and self-controlled risk interval designs, case-population studies, interrupted time-series 
analysis, and case-coverage (ecological) designs for vaccine surveillance. This article strengthens the operability 
of the theoretical guidance of pharmacoepidemiological research methods in practice and provides a reference 
for conducting high-quality pharmacoepidemiological research.
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药物流行病学旨在研究药物在人群中的使用

模式、疗效及安全性 [1-2]。2019 年中国药学会药

物流行病学专业委员会制订了《中国药物流行病

学研究方法学指南（第 1 版）》[3-4]（以下简称“指

南第 1 版”），为国内药物流行病学研究提供了

初步方法学框架，成为国内相关领域的重要技术

规范。随着我国药物流行病学领域的快速发展及

与国际接轨的需求，2024 年中国药学会正式启

动了《中国药物流行病学研究方法学指南（第 2

版）》（以下简称“指南第 2 版”）的制订 / 修

订工作 [5-6]。本文主要针对指南第 2 版中的经典研

究类型及其衍生设计部分进行解读，从药物流行

病学的研究设计概况、经典研究设计的特点、衍

生设计以及全球指南研究设计的对比等方面进行

解读，并重点阐述其变更内容。为开展药物流行

病学研究提供方法学参考。

1  药物流行病学研究设计概况

药物流行病学基于流行病学的研究设计框

架，在框架内可根据研究目标选择最合适的流行



药物流行病学杂志  2025 年 5 月第 34 卷第 5 期 487

https://ywlxbx.whuznhmedj.com/

病学研究设计方法。指南第 2 版在第 1 版的基础

上，将研究设计更新为原始研究（干预性研究与

非干预性研究）、二次研究（系统综述、Meta 分

析及经济学分析等）和三次研究（伞形综述等），

逐一介绍了各类研究的经典设计类型，新增了方

法学进展。见图 1。

图1  常用的药物流行病学研究方法

Figure 1. Commonly used research methods in pharmacoepidemiology

指南第 2 版将原始研究根据研究者是否对研

究对象实施干预措施，进一步细分为干预性研究

（或称实验性研究）和非干预性研究（又称观察

性研究），并指出在干预性研究中研究者会将研

究对象分配至干预组或对照组，分组可以是随机

分配或非随机分配。因此可以将干预性研究分为

随机对照试验（randomized controlled trial，RCT）

和 非 随 机 对 照 试 验（non-randomized controlled 

trial，non-RCT）两大类。这种设计可以更好地控

制混杂因素，从而更准确地评估药物的效果和安

全性。非干预性研究主要包括队列研究（cohort 

study）、 病 例 对 照 研 究（case-control study）、

单纯病例设计（case-only design）、横断面研究

（cross-sectional study）、生态学研究（ecological 

study）等类型。非干预性研究因其能够在自然的

临床环境中进行，在评估药物的长期效果和安全

性方面具有优势 [7-8]。二次研究则是利用已有的

数据进行进一步分析，如系统综述、Meta 分析、

决策分析、经济学分析等，用于综合多个研究的

结果。三次研究如伞形综述（umbrella review）是

通过明确定义研究问题，系统搜索证据综合的基

本单位（系统评价和 Meta 分析），提取、分析和

汇总结果，以提供特定问题当前证据的综合汇总。

2  药物流行病学研究的经典研究设计

药物流行病学的研究方法基于流行病学的研

究设计原理和框架。研究设计应紧扣研究问题，

根据不同的研究目的和假设选择最合适的研究方

法 [9]。指南第 2 版中强调，在选择研究设计时应

考虑通过降低选择偏倚、信息偏倚和混杂偏倚的

风险，以获得有关研究目标的有效证据。并且，

研究设计的描述中还应包括选择的可行性或预试

验，并阐述所选研究设计的优势和局限性。指南

第 2 版在第 1 版的基础上更新，对研究设计内容

进行了扩充。本文将对每一种研究的设计特点进

行介绍。

2.1  干预性研究
干预性研究也称实验性研究，指南第 2 版在

第 1 版的基础上，将干预性研究细分为 RCT 和

non-RCT 研究，将 RCT 进一步分为解释性试验

（explanatory clinical trial，ECT） 和 实 效 性 试 验

（pragmatic clinical trial，PCT），并对 PCT 的特殊

研究类型，大样本量简化试验（large simple trial，

LST） 和 随 机 数 据 库 研 究（randomized database 

study）进行详细阐述。

RCT 被认为是评价药物有效性和初步评估不

二次研究 三次研究原始研究

研究方法

伞形综述非干预性研究干预性研究

随机对照试验

非随机对照试验

队列研究

病例对照研究

单纯病例设计

横断面研究

生态学研究

系统综述

Meta分析

决策分析

经济学分析
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良反应风险的金标准 [10]，通过严格随机化最大限

度平衡研究中的混杂因素，确保研究结果的差异

是来源于干预措施本身的效果。采用盲法可减少

研究者和参与者主观因素带来的偏倚 [11]。RCT 可

分为 ECT 和 PCT，ECT 开展临床试验是在一种

理想化和严格控制的条件下，而 PCT 是在常规或

接近常规的临床实践中，但很多临床试验同时兼

有两者的部分属性，可使用 PRECIS（pragmatic-

explanatory continuum indicator summary）模型评估

试验的解释性和实用性程度。

PCT 可以更好地反映干预措施在真实环境中

的效益和风险，可通过放宽纳入标准以及减少

随访与允许治疗转变等确保普遍代表性。LST 是

PCT 的特殊研究类型，是以最小化数据采集为特

点的 PCT。采用接近常规临床实践的随访时间，

对于罕见或延迟潜伏期的不良事件（预期失访率

较高）、风险因素暴露人群异质性大（不同的适

应证和年龄组）、需要评估多风险或平衡多混杂

因素的情况，LST 可简化数据采集的数量及复杂

性。而随机数据库研究是 LST 的特殊类型，数据

库筛选（database screening）或记录链接（record 

linkage）可收集经常规医疗过程评估的研究结局。

但是，患者招募、知情同意和患者信息的记录仍

需遵循 RCT 相关法规。基于注册登记的临床试验

是随机化数据库研究的特殊形式，通过现有的注

册登记进行病例识别、随机化处理和跟踪随访。

Non-RCT 的设计包括同期对照和非同期对照

（如自身前后对照、历史对照等），适用于由于

伦理限制或实际操作困难，或者对于某些治疗效

果显著的药物或方法（如治疗效益远超潜在混杂

因素的干扰）而无法进行 RCT 的研究。由于非随

机分组可能导致选择偏倚，因此需特别关注研究

对象的选择，并充分评估组间可比性。

2.2  非干预性研究
指南第 1 版将非干预研究分为描述性研究和

分析性研究，指南第 2 版将其概括为队列研究、

病例对照研究、单纯病例设计、横断面研究和生

态学研究等，在指南第 1 版的基础上新增了单纯

病例设计，并详细介绍其特殊研究类型，包括

病例 - 交叉设计（case-crossover design）、自身

对 照 病 例 系 列 设 计（self-controlled case series，

SCCS）和自身对照风险区间设计（self-controlled 

risk interval design，SCRI）。同时拓展了队列研

究、病例对照研究和生态学研究的内容及衍生设

计，并补充了方法学进展，如在病例对照研究

中增加了巢式病例对照研究（nested case-control 

study）和病例队列研究（case-cohort study），在

队列研究中介绍了目标试验仿真研究（target trial 

emulation，TTE） 在 因 果 推 断 中 的 应 用 等 [12]，

在生态学研究中增加了病例 - 人群研究（case-

population study）、中断时间序列分析（interrupted 

time-series analyses，ITS）和用于疫苗监测的病例 -

覆盖（生态学）设计 [case-coverage（ecological）

design] 的介绍。

2.2.1  队列研究
队列研究是将人群按是否暴露于某可疑因素

及其暴露程度分为不同组，追踪其各组的结局，

比较不同组之间结局频率的差异，从而判定暴露

因素与结局之间有无因果关联及关联大小的一种

观察性研究方法。药物流行病学研究中常用于研

究药物的利用和效果，如采用前瞻性队列研究分

析母亲孕期及儿童 1 岁以内抗菌药物暴露与儿童

过敏性疾病的关系 [13]。指南第 2 版指出，队列研

究可分为前瞻性队列研究、回顾性队列研究和双

向性队列研究。队列分为固定队列（队列成员不

能在暴露组间转移）、封闭队列（队列成立后不

允许新成员进入）和动态（开放）队列（队列成

立后可增减队列成员）。

队列研究的优势包括暴露在结局发生之前收

集、信息偏倚相对较小，因果时间顺序合理故检

验病因假说能力较强，可直接计算结局发生率及

分析一因与多种疾病的关系，适用于研究长时间

跨度个体数据的大型电子记录，如电子健康记录

（electronic health record，EHR）和保险支付数据

及长期药物效应。主要局限性包括不适用于研究

罕见结局，研究对象不易保持依从性故易产生失

访偏倚，以及耗费人力、物力、财力和时间较多。

TTE 是基于队列研究的一种研究设计，采用大数

据模拟目标试验避免观察性研究中的偏倚，本文

将在衍生设计中详细介绍。

2.2.2  病例对照研究
病例对照研究是以当前已经确诊的患有特定

疾病的一组患者作为病例组，以不患有该疾病但

具有可比性的一组个体作为对照组，搜集 2 组中

既往各种可能致病因素的暴露史，比较 2 组中各

因素的暴露比例，评估暴露因素与疾病之间的关
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联性 [14]。适用于调查药品与罕见不良事件之间的

关联以及识别不良事件的多种风险因素，如采用

病例对照研究发现少女阴道癌的发生与母亲曾服

用己烯雌酚密切相关，是使用该研究方法的经典

案例。

病例对照研究的优势包括可探究罕见病和潜

伏期长疾病，可同时研究多个暴露与某种疾病的

联系，相对节省人力、物力、财力和时间且应用

范围广。局限性包括不适于研究罕见暴露，难以

避免选择偏倚和回忆偏倚，暴露与疾病的时间先

后难以判断，不能测定暴露组和非暴露组疾病的

发病率且不能直接分析相对危险度，只能用比值

比来估计相对危险度。针对衍生设计，指南第 2

版在第 1 版的基础上，增加了巢式病例对照研究

和病例队列研究。

2.2.3  单纯病例设计
单纯病例设计也称病例病例研究（case-case 

study）或病例系列研究（case series study）。指

仅以病例为研究对象的设计，如仅利用某一疾病

的患者群体来评价基因与环境的交互作用。通过

使用每个病例自身的暴露史和结局史作为对照，

控制不随时间变化的协变量（如性别、社会经济

因素、遗传因素或慢性疾病）引起的混杂偏倚。

指南第 2 版提出单纯病例设计的特殊研究类型包

括病例 - 交叉设计、自身对照病例系列设计和自

身对照风险区间设计。

2.2.4  横断面研究
横断面研究也称现况研究，是通过对特定

时间点（或期间）和特定范围内人群中的疾病

或健康状况和有关因素的分布状况的资料收集、

描述，为研究提供病因线索。收集的是某特定

时间断面信息，故也称患病率研究（prevalence 

study）。 指 南 第 2 版 指 出， 在 研 究 药 物 与 临

床结局关联中，由于现用药者（prevalent drug 

users，即在研究随访开始之前已经接受一段时

间治疗的患者）是治疗早期的“幸存者”，如风

险随时间变化，会产生选择偏倚。另外，药物使

用相关特征（如疾病严重程度）可能受到之前药

物使用的影响，或患者在健康相关行为上可能发

生变化（健康用户效应）。因此，该研究所揭示

的暴露与疾病之间的统计学联系，仅为建立因果

联系提供线索，是分析性研究 ( 病例对照研究和

队列研究 ) 的基础，无法通过研究结果推断因果

关联。比如一项现况研究发现，结直肠癌患者血

清胆固醇水平低于非结直肠癌患者，差异有统计

学意义，但很难解释是低血清胆固醇水平增加了

患结直肠癌的风险，还是结直肠癌降低了血清胆

固醇水平。

2.2.5  生态学研究
生 态 学 研 究 也 称 相 关 性 研 究（correlation 

study），是在群体的水平上研究某种暴露因素

与疾病之间的关系，可为病因未明的疾病可提供

病因线索，适用于个体的暴露剂量无法测量的情

况，如空气污染与肺癌的关系。但是，由于生态

学研究是把群体水平上的信息、经验或发现直

接推论到群体包含的个体水平，难以避免潜在

的混杂因素和生态学谬误（ecological fallacy），

即由于生态学研究以不同情况的个体“集合”

而成的群体为观察和分析的单位，以及混杂因

素等原因导致研究结果与真实情况不符。在药

物流行病学研究中，生态学研究只是分析群体

平均药物暴露水平和人群总体发病率和死亡率

的关系，而并不知道每名个体的药物暴露与疾

病状况，且无法控制可能的混杂因素。因此，

结果讨论需慎重，因果关系的确定需采用分析

性研究和实验性研究方法，例如美国在 20 世纪

70 年代早期，随着口服避孕药使用增加，育龄

妇女冠心病的死亡率下降，生态学分析提示口

服避孕药与致死性冠心病呈负相关，但大量以

个体资料为基础的分析性研究否定了这一结论。

指南第 2 版指出生态学研究的形式还包括病例 -

人群研究、ITS 和用于疫苗监测的病例 - 覆盖（生

态学）设计。

2.3  系统综述与Meta分析
系统综述是以系统、明确的方式，针对某个

主题进行的二次研究，收集所有符合预设标准的

经验证据，并对相关结果进行批判性评价。Meta

分析则使用统计技术整合和总结纳入研究的结

果，通过整合全部相关研究的信息，提供更精确、

偏倚更小的效应估计。可用于药物安全性评价 [15]，

如阿奇霉素在治疗儿童感染性疾病中安全性的系

统综述和 Meta 分析 [16]。系统综述与 Meta 分析需

在研究开始前精心设计、预先明确选择标准、预

期结果和分析方法以增强研究结果的可信度。不

仅可整合不同 RCT 的证据，还可整合观察性研究

证据以及其他流行病学资料。
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2.4  伞形综述
伞形综述又称伞形评价、系统评价的系统

评价（systematic reviews of systematic reviews）、

Meta 分析的系统评价（systematic reviews of Meta-

analysis）、综述概述（overviews of reviews）等。

伞形综述是指南第 2 版新增的研究类型，方法

与系统综述相似，是通过明确定义研究问题，

系统搜索证据综合的基本单位（系统评价和

Meta 分析），提取、分析和汇总研究结果，从

而提供特定问题的当前证据的综合汇总，属于

三次分析。

3  药物流行病学研究的衍生设计

药物流行病学衍生设计（pharmacoepidemiological 

derived design）是指在传统研究设计框架的基础

上，结合特定的研究目的和数据特点，发展出的

一些创新型研究方法。这些设计通常用于解决

传统方法难以应对的复杂问题，或在特定情况

下提高研究的效率和准确性。指南第 2 版在第

1 版的基础上，新增了各类研究设计的衍生设计，

包括 TTE；巢式病例对照研究和病例队列研究；

病例 - 交叉设计、SCCS 和 SCRI；病例 - 人群

研究、ITS 和用于疫苗监测的病例 - 覆盖（生态

学）设 计。

3.1  TTE
TTE 是基于队列研究的一种研究设计。在无

法开展 RCT 的情况下，采用大数据模拟目标试

验有助于控制观察性研究中的潜在偏倚。根据入

排标准、治疗策略、分配程序、随访、结局、因

果对比（causal contrasts）和分析计划等设计元素，

设计一个可解答研究问题的、假设的理想 RCT（目

标试验），并利用现有观察性数据及环境中的分

析方法，确定模拟目标试验设计元素的最佳策

略，如应用 TTE 比较抗抑郁药物对体重变化的

影响，为临床合理用药提供参考 [17]。TTE 可防止

永恒时间偏倚和现用药者偏倚等常见偏倚，可识

别出现有数据无法充分模拟的情况。但要注意控

制选择偏倚、信息偏倚和混杂偏倚。成功模拟目

标试验还需准确定义时间起点。同时需清晰描述

模拟临床试验的设计要素。在因果推断研究中，

除非有合理的替代策略，否则应考虑将 TTE 用

于非干预性因果推断研究，以提高内部效度，并

增加定义和假设的透明度。

3.2  巢式病例对照研究
“巢式”即病例、对照均来自同一特定队列，

即在队列研究基础上的病例对照研究，是队列研

究与病例对照研究结合的设计，以队列中所有病

例作为病例组，并根据病例（或其他相关事件）

发生时间，在研究队列中随机匹配预先指定数量

的非病例作为对照组，从而提高暴露评估的效率，

控制混杂因素并减少研究成本和时间 [18]。如探

讨甲硝唑使用与神经系统的关系，以评估其潜在

风 险 [19]。

3.3  病例队列研究
病例队列研究以队列中所研究疾病的全部病例

作为病例组，以预先从队列中随机选择的亚队列作

为对照组。这种设计的优点是允许从单个队列中进

行一组病例对照研究，对照组可作为多种疾病结局

的共用对照组，并有效使用包含暴露和结局数据的

电子医疗记录数据库，如采用病例队列研究在不吸

烟人群中评估尿镉与中风的关联性 [20]。

3.4  病例-交叉设计
病例 - 交叉设计将结局发生前一段时间的暴

露风险与更早的一个或一组参考时间段的暴露风

险进行比较，适用于研究暴露的瞬时效应对急性

事件的影响。例如临床上有许多诱发因素可导致

突发事件（脑梗死、脑出血、心肌梗死、消化道

出血等），研究其诱发因素，可采用病例 - 交叉

设计。

3.5  SCCS
S C C S 旨 在 估 计 相 对 发 生 率 （ r e l a t i v e 

incidence，RI），即暴露后的风险时间窗内事件发

生率与对照时间窗内事件发生率的比值。基于核

心假设：个体内部的事件独立发生（如一次骨折

的发生不应影响后续骨折的风险），事件发生不

影响后随访过程，且事件本身不改变个体未来暴

露于研究因素的机会。虽然控制了非时依性混杂

和个体间混杂偏倚，但仍需控制适应证混杂等随

时间变化的潜在混杂因素。该研究设计能够有效

控制个体间的混杂因素，如遗传因素、生活习惯

等 [21]。如在一项哌醋甲酯治疗和癫痫风险关联的

研究中，采用了 SCCS 来控制非时依性混杂，比

较个体暴露于哌醋甲酯期间和非暴露期间癫痫发

作的 RI[22]。

3.6  SCRI
SCRI 选择在风险时间窗之前和 / 或之后的较



药物流行病学杂志  2025 年 5 月第 34 卷第 5 期 491

https://ywlxbx.whuznhmedj.com/

短对照时间窗，可包括风险和对照时间窗之间的

间隔期（如洗脱期），适用于暴露风险时间窗较

短的情况。是受限的 SCCS，其统计功效有所降低，

但对于事件并非特别罕见的大型数据库研究通常

已经足够。由于每个个体的观察期较短，通常无

需控制年龄和时间效应。可应用于疫苗安全性研

究、药品不良反应评估和急性事件风险分析 [23]。

例如 SCRI 评估水痘疫苗接种后不良事件的发生

风险 [24]，以及评估雷诺嗪使用后与癫痫相关急性

事件发作风险的关联 [25]。

3.7  病例-人群研究
病例与由人口数据组成的对照组进行比较，

评估某种暴露因素与疾病关系。适用于药物警戒，

信号识别和药物监测，以及疫苗安全性监测，尤

其对紧急疫苗安全性问题的前瞻性调查或检测前

瞻性的安全信号。在 EHR 中难以确定结局或缺

乏数据库的情况下，如事件和暴露均非常罕见，

病例 - 人群研究可用于近似估计绝对风险和相对

风险。但由于参考数据的生态学性质，其控制混

杂偏倚的能力有限。此外，生态学研究的衍生设

计还包括中断时间序列分析和用于疫苗监测的病

例 - 覆盖（生态学）设计，也得到了广泛应用 [26]。

4  国内外指南研究设计比较

不同国家和地区的药物流行病学指南在具体

要求和实施细节上存在差异 [27]。如欧盟药物流行

病学和药物警戒网络中心（the European Network of 

Centres for Pharmacoepidemiology and Pharmacovigilance，

ENCePP）发布的《药物流行病学研究方法学标

准指导手册（Guide on Methodological Standards in 
Pharmacoepidemiology）》（ 以 下 简 称“ENCePP

指南”）[28] 更注重欧洲的药物流行病学研究，

特别是在数据源和研究设计方面提供了详细的指

导和标准。国际药物流行病学会（International 

Society for Pharmacoepidemiology，ISPE） 发 布 的

《良好药物流行病学规范指南》（Guidelines for 
Good Pharmacoepidemiology Practices，GPP）[29]

（以下简称“GPP 指南”）更侧重于研究的规范

性和标准化。《药物警戒质量管理规范》（Good 
Pharmacoepidemiology Practices，GVP）模块 VIII

《上市后药品安全性研究》（post-anthorisation 

safety studies，PASS）（ 以 下 简 称“GVP 模 块

VIII”）专注于上市后药物安全性研究，同时也

为如何设计和实施此类研究提供了具体的指导。

不同指南在具体方法和细节上有所差别，但总体

目标是一致的，都是确保药物流行病学研究的科

学性和可靠性。

本文将我国指南第 1 版、第 2 版、ENCePP

指南、GPP 指南以及 GVP 模块 VIII 中的研究设

计部分进行比较 [30]，结果见表 1。

ENCePP 指南详细阐述了研究设计的原则和

类型以及需考虑的问题，如活性对照药的使用、

中断时间序列分析和双重差分法等，各研究设计

特点、开展条件、优势与局限性和应用场景等。

ISPE 发布的 GPP 指导原则与我国指南第 1 版仅

简单列举了研究设计类型，没有具体探讨，缺乏

可操作性指导。我国指南第 2 版针对研究设计类

型进行了更新和细划，并拓展了衍生设计，对药

表1  药物流行病学研究设计相关指南比较

Table 1. Comparison of guidelines on pharmacoepidemiology study designs

研究设计 我国指南第1版 我国指南第2版 ISPE发布的GPP ENCePP发布的指南 EMA发布的GVP模块Ⅷ

经典研究设计

 RCT √* √ √* √ √

  LST × √ × √ √

  随机数据库研究 √* √ × √ ×

 non-RCT × √ × × ×

 队列研究 √* √ √* √ √

 病例对照研究 √* √ √* √ √

 单纯病例设计 × √ × √ √

 横断面研究 √* √ √* √ √

 生态学研究 √* √ × √ ×

 系统综述 × √ √* √ √*

 Meta分析 × √ √* √ √*

 伞形综述 × √ × × ×
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物流行病学研究中使用的主要研究设计的特点和

主要用途等进行概括性阐述，提供相应指导。

综上所述，研究设计是药物流行病学研究的

框架，是构建研究问题和制定研究方案的核心，

也是确保研究结果有效性和可靠性的关键。指南

第 2 版在第 1 版的基础上，不仅细化了研究设计

的分类，且针对药物流行病学经典研究设计及其

衍生设计进行了系统的解释和拓展。本文结合指

南第 2 版研究设计的相关要点进行解读，旨在为

药物流行病学研究者提供方法学参考，助力我国

药物流行病学研究高质量发展。

利益冲突声明：作者声明本研究不存在任何经济

或非经济利益冲突。
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