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【摘要】真实世界证据（RWE）作为现代医疗监管的重要元素，正在全球医疗领域

中获得越来越多的关注。通过整合来自真实世界的临床数据，RWE 为医疗产品的安全性和

有效性提供了新的评价手段。海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区作为我国首个医疗特区，

致力于探索 RWE 在推动我国医药监管体系改革及科学监管决策中的具体应用路径，并成为

该领域创新实践的典范。本文详细探讨博鳌乐城在 RWE 应用方面的政策框架、具体实施案

例及其面临的挑战，旨在为我国医药监管体系的改革提供借鉴，并展望 RWE 在未来支持创

新医疗产品开发及审评审批决策方面的广阔前景。通过对博鳌乐城案例的深入分析，为其

他地区在 RWE 应用方面提供有益的经验和启示。
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【Abstract】Real-world evidence (RWE) as an important element of modern medical 
regulation is gaining growing attention in the global medical field. By integrating real-world 
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clinical data, RWE provides new approaches for evaluating the safety and effectiveness of medical products. As 
China's first medical special zone, Boao Lecheng Pilot Zone of International Medical Tourism is committed to 
exploring the specific application paths of RWE in promoting the reform of China's medical regulatory system 
and scientific regulatory decision-making, and has become a model of innovation in this field. This article will 
discuss in detail the policy framework, specific implementation cases and challenges faced by Boao Lecheng 
in the application of RWE, aiming to provide references for the reform of China's medical regulatory system, 
and to look forward to the broad prospects of RWE in supporting the development and review and approval 
decision-making of innovative medical products in the future. Through in-depth analysis of the Boao Lecheng 
case, this article hopes to provide useful experience and insights for other regions in the application of RWE.
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真实世界数据（real-world data，RWD）是指

那些来源于日常临床实践中的数据，这些数据反

映了患者在真实环境下的医疗经历和健康状况。

而真实世界证据（real-world evidence，RWE）则

是在对 RWD 进行深入分析后所获得的证据，这

些证据与患者的健康状况或医疗服务的效果密切

相关，能够为医疗决策提供重要的参考依据 [1]。

近年来，RWD 和 RWE 在评估医疗产品的安全性

和有效性方面得到了越来越广泛的应用，许多监

管机构已制定并发布了关于 RWD 使用的具体指

南。随着对 RWD 的使用和理解的深入，RWE 的

实用性将进一步提升 [2]。习近平总书记多次强调

“生物医药产业是关系国计民生和国家安全的战

略性新兴产业”，为我国生物医药产业发展指明

了方向。为贯彻落实党中央、国务院决策部署，

进一步保障医药产业高水平安全与高质量发展，

国务院办公厅于 2024 年印发《关于全面深化药

品医疗器械监管改革促进医药产业高质量发展的

意见》（国办发〔2024〕53 号），明确提出要深

化药品医疗器械监管改革，实现监管效能与产业

发展的协同提升。在此政策背景下，监管机构增

强了 RWE 在研究、实践和政策制定中的应用，

以期构建一个高效和灵活的监管生态系统，推动

我国医药监管措施及决策更加科学、完善和透明。

海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区作为我国

首个医疗特区，在 RWE 的应用方面进行了开创

性探索，通过 RWE 证实医疗产品的安全性和有

效性，为医疗产品的审批及监管，提高患者用药

用械可及性提供了有力支撑 [3]。博鳌乐城的政策

背景为 RWE 的研究提供了独特的机会，成为推

动医疗改革的试验田。本文将详细探讨博鳌乐城

在 RWE 应用领域的政策框架、具体实践案例及

其面临的挑战，旨在为我国医药监管体系改革提

供参考，并展望 RWE 在未来支持创新医疗产品

研发与审评审批决策中的广阔前景。通过对博鳌

乐城案例的深入剖析，为其他地区的 RWE 应用

实践提供有益的经验与启示。

1  RWE理论基础与全球发展现状

1.1  RWE的数据来源
RWE 的主要数据来源包括电子健康记录

（electronic health records，EHR）、医疗保险数

据、患者报告结局（patient-reported outcomes，

PROs）、疾病登记以及来自数字健康技术的数据。

这些数据不仅涵盖患者的基本信息、疾病状况和

治疗过程，还包括患者的自我报告信息，能够提

供有关治疗效果和安全性的深刻见解 [2,  4]。尽管

RWE 具备多重优点，如更高的外部有效性和对多

样化人群的适应性，但其应用仍面临一些挑战和

局限性。例如，RWE 的质量和可信度受数据来源

的影响，数据的杂乱性和异质性可能导致结果的

偏倚 [5-6]。

1.2  全球主要监管机构发布的RWE政策
在全球范围内，监管机构对 RWE 的接受程

度及其应用存在显著差异。美国食品药品管理

局（Food and Drug Administration，FDA）通过实

施 RWE 计划和《21 世纪治愈法案》，积极促进

RWE 在药物监管中的应用，尤其是在药物审批和

上市后监测方面 [7-8]。FDA 的政策强调利用 RWD

来补充临床试验数据，以提供药物安全性和有效

性的额外证据支持。

欧 洲药品管理局（European  Med i c i n e s 

Agency，EMA）制定了适应性路径和 RWE 应用

指南，鼓励在药物开发及上市后监管过程中使用
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RWE，以增强对药物安全性和效果的监测 [9]。日

本药品和医疗器械管理局（Pharmaceuticals and 

Medical Devices Agency of Japan，PMDA）对 RWE

的接受度也在逐步提高，特别是针对罕见病用药

和小众药物的审批，RWE 被视为重要的补充证据

来源 [10-11]。

分析发现，各国对 RWE 的应用具有共同的

目标，即提高药物的安全性和有效性。然而，具

体的政策实施和监管框架却存在显著差异，这些

差异主要体现在对 RWE 的定义、应用阶段以及

对数据质量和透明度的要求等方面 [8, 12]。

1.3  RWE在全球发展现状
RWE 在医疗产品的全生命周期中展现出其独

特的应用价值。在早期研发阶段，RWE 可用于安

全信号的识别和假设的生成，帮助研究人员发现

药物潜在的安全性和有效性问题，从而优化随机

对照试验（randomized control trial，RCT）的设计[7]。

在审批阶段，RWE 可以作为补充证据，增强监管

机构对药物安全性和有效性的信心，使一些临床

急需药物更迅速地进入市场。

在上市后，RWE 在安全性监测和适应证扩

展方面的作用尤为重要。通过对 RWD 的分析，

监管机构能够及时发现药物广泛应用中的不良反

应，从而迅速调整其使用指南和适应证 [13- 14]。此

外，在卫生技术评估及医疗保险决策支持方面，

RWE 也可为医疗决策者提供更为详尽的成本-效

益分析，从而在资源配置和治疗方案选择上提供

有力支持 [3, 8]。这种覆盖全生命周期的应用不仅提

高了药物的市场竞争力，也为患者提供了更为安

全和有效的治疗选择。RWE 的应用正逐渐成为全

球医药开发和监管决策的重要组成部分。

2  博鳌乐城RWE应用的政策环境

2.1  博鳌乐城RWE应用的政策背景
2019 年 6 月，我国国家药品监督管理局（以

下简称“国家药监局”）与海南省政府联合启动《海

南博鳌乐城国际医疗旅游先行区临床真实世界数

据应用试点方案》，旨在利用博鳌乐城“先行先

试”的特许政策优势，探索于博鳌乐城使用特许

药械所产生的诊疗数据，经规范收集、分析后形

成 RWE，作为补充甚至替代传统临床试验数据，

用于支持产品在我国的注册申请 [15]。

2020 年 1 月，国家药监局药品审评中心发

布《真实世界证据支持药物研发与审评的指导原

则（试行）》，明确药物研发和监管决策中相关 

RWE 的定义，明确 RWE 在药物监管决策中的地

位和范围，给出监管层面的框架提示，探索 RWE 

的评估原则，为行业和监管机构使用 RWE 支持

药物监管决策提供参考 [16]。

2020 年 11 月，国家药监局医疗器械审评中

心发布《真实世界数据用于医疗器械临床评价技

术指导原则（试行）》，旨在规范和合理指导

RWD 在医疗器械临床评价中的应用，为申请人

提供技术指导，使其能够利用医疗器械的 RWD

向监管部门申报注册和技术审评，是少数聚焦于

使用 RWE 进行医疗器械评价的指南之一 [17]。

2021 年 4 月，国家药监局药品审评中心发布

《用于产生真实世界证据的真实世界数据指导原

则（试行）》，对 RWD 的定义、来源、评估、

治理、标准、安全性合规性和适用性提出具体要

求和指导建议，帮助申办者更好地管理其数据，

评估 RWD 的适用性，为生成有效的 RWE 做好充

分准备 [18]。

2023 年 2 月，国家药监局药品审评中心发布

《真实世界证据支持药物注册申请的沟通交流指

导原则（试行）》，为支持上市许可申请，提供

申请人与审评机构之间沟通交流 RWE 的具体要

求和指导性建议，以促进 RWE 在上市许可申请

中的应用实践，提高研发效率 [19]。

在 RWE 项目基础上，为进一步医疗器械真

实世界研究的规范性，国家药监局医疗器械技术

审评中心于 2024 年 1 月发布了《医疗器械真实

世界研究设计和统计分析注册审查指导原则》。

明确了真实世界研究常见的设计类型及其应用场

景。同时强调在研究启动前，明确研究目的、科

学的研究假设及恰当的研究设计是基础。针对回

顾性研究数据，原则上要求申请人必须详尽说明

数据的来源、收集过程及所涉及人群的特征，以

便审评时能充分评估这些 RWD 用于特定研究目

的的适用性与可靠性 [20]。

博鳌乐城 RWE 应用的政策发展时间线见

图 1。

2.2  博鳌乐城RWE平台建设与数据生态
系统

在 RWE 平台的整体构建中，博鳌乐城围绕

医药监管需求，为医疗机构、药械企业与患者等
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多方参与者，搭建起支持 RWE 生成用于监管应

用的数据生态系统——海南省 RWD 平台。该平

台以药品器械全流程追溯系统为基础架构，覆盖

从采购、流通到临床使用及不良反应监测各环节，

确保数据符合监管追溯与合规要求。

在数据互联层面，平台通过统一接口规范

和标准化数据模型，推动医疗机构间数据的高

效对接与互认，为监管机构提供连续、可验证的

RWD 来源。在患者随访与长期结局采集中，平

台设立结构化随访模块，系统采集治疗反应、生

存质量及长期安全性数据，形成可用于支持药械

再评价和监管决策的 RWE。整体上，博鳌乐城

RWE 平台以服务医药监管为导向，构建了涵盖

数据采集、整合、分析与证据输出的多维度架构，

为中国基于 RWE 的监管科学实践提供了重要经

验与借鉴。

3  典型案例深度分析

3.1  博鳌乐城使用RWE支持决策的案例
统计

2019 年，国家药监局在博鳌乐城启动试点项

目，允许尚未在国内注册上市的海外创新性临床

急需药品和医疗器械率先在该地区使用，其在使

用过程中收集的临床数据可作为补充材料用于国

内的注册申请。博鳌乐城作为国内首个且目前唯

一开展临床 RWD 应用的试点研究区域，成为基

于 RWE 的重要创新进口药品与医疗器械审批实

践的典范。截至 2025 年底，已有 47 个特许药械

产品纳入临床 RWD 应用试点，其中 21 款试点品

种利用乐城RWE辅助获批上市，包括药品6款、

医疗器械 15 款，见表 1。其中，眼科产品 6 款

（28.6%）、耳鼻喉产品 3 款（14.3%）、泌尿外

科产品3款（14.3%）、治疗癌症产品3款（14.3%）、

心血管产品 2 款（9.3%）、诊断试剂产品 1 款

（4.8%）、治疗高胆固醇血症产品1款（4.8%）、

用于治疗葡萄膜炎 1 款（4.8%）、辅助膀胱癌诊

断或手术的光敏剂类药物产品 1 款（4.8%），具

体见图 2。

3.2  首个通过RWE获得批准案例的完整
剖析

青光眼是全球普遍存在的不可逆致盲疾病，

影响着我国 2 200 万患者 [21]。青光眼引流管已在

30 多个国家获得批准用于治疗青光眼。2019 年

4 月，青光眼引流管通过临床急需进口获得在博

鳌乐城使用的许可，1 个月后，首例使用青光眼

引流管的青光眼手术在博鳌超级医院成功进行。

2020 年 3 月 26 日，青光眼引流管被国家药监局

批准注册，成为首个依据 RWE 辅助支持注册的医

疗器械 [22]。

青光眼引流管的成功源于在真实世界研究中

建立多学科团队、开发患者登记系统以及整合高

质量的海外临床证据。该多学科团队由 RWE 研

究专家、临床专家和专业数据收集团队组成 [22-23]。

项目启动了患者登记系统，旨在收集来自电子病

历（electronic medical records，EMR）、PROs 及

随访的医疗信息。登记系统还记录了数据管理的

各个环节，以确保数据的相关性和可靠性 [22-23]。

数据处理和分析严格遵循研究方案，从而产生了

高质量的 RWE。基于海外注册的临床证据，青

光眼引流管在申请注册后 5 个月内便获得国家药

监局的批准，较此前进口创新医疗器械所需时间

（3~5 年）显著缩短 [24]。

图1  博鳌乐城RWE应用的政策发展时间线

Figure 1. The policy development timeline of the Boao Lecheng RWE application

《海南博鳌乐城国
际医疗旅游先行区
临床真实世界数据
应用试点方案》
旨在探索 RWD 形
成RWE，作为补充
甚至替代传统临床
试验数据，用于支
持产品在中国的注
册申请。

《真实世界证据支
持药物研发与审评
的指导原则（试
行）》
探索 RWE 的评估原
则，为行业和监管
机构使用 RWE 支持
药物监管决策提供
参考。

《真实世界数据用
于医疗器械临床
评价技术指导原则
（试行）》
规范与合理指导
RWD在医疗器械临
床评价中的应用，
聚焦于使用 RWE 进
行医疗器械评价的
指南。

《用于产生真实世界
证据的真实世界数据
指导原则（试行）》
帮助申办者更好地
管理其数据，评估 
RWD 的适用性，并
为生成有效的 RWE 
做好充分准备。

《真实世界证据支
持药物注册申请的
沟通交流指导原则
（试行）》
提供申请人与审评
机构之间沟通交
流，以促进 RWE 在
上市许可申请中的
应用实践，提高研
发效率。

《医疗器械真实世
界研究设计和统计
分析注册审查指导
原则》
开始关注研究设计
的重要性，建议在
启动研究前明确研
究问题和假设，并
选择合适的研究
设计。
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表1  乐城使用RWE获批在国内上市的医疗产品

Table 1. Medical products approved for domestic market entry in Lecheng based on RWE

序号 医疗产品 产品类型 受理时间 获批时间

1 青光眼引流管 医疗器械 2019年10月 2020年3月26日

2 眼科飞秒激光手术系统 医疗器械 2020年7月 2021年1月21日

3 热蒸汽治疗设备 医疗器械 2021年10月 2022年3月2日

4 一次性使用前列腺热蒸汽治疗器械 医疗器械 2021年10月 2022年3月21日

5 人工耳蜗植入体 医疗器械 2021年8月 2022年6月2日

6 人工耳蜗植入体 医疗器械 2021年8月 2022年7月8日

7 硬性巩膜接触镜 医疗器械 2022年9月 2023年6月19日

8 人工耳蜗声音处理器 医疗器械 2023年4月 2023年10月9日

9 硬性巩膜接触镜 医疗器械 2023年2月 2023年10月23日

10 肾动脉交感神经多极射频消融导管 医疗器械 2023年2月 2024年4月30日

11 肾动脉交感神经多极射频消融发生器 医疗器械 2023年2月 2024年4月30日

12 一次性使用可吸收隔离水凝胶 医疗器械 2022年11月 2024年7月24日

13 FOLR1（FOLR1-2.1）抗体检测试剂（免疫组织化学法） 医疗器械 2024年3月 2025年1月10日

14 飞秒激光角膜屈光治疗机 医疗器械 2023年8月 2025年1月20日

15 飞秒激光角膜屈光手术系统 医疗器械 2023年9月 2025年2月11日

16 普拉替尼胶囊 药品 2020年9月 2021年3月24日

17 氟轻松玻璃体内植入剂 药品 2021年4月 2022年6月16日

18 注射用盐酸曲拉西利 药品 2021年8月 2022年7月12日

19 英克司兰钠注射液 药品 2022年3月 2023年8月22日

20 灌注用盐酸氨酮戊酸己酯 药品 2023年11月 2024年10月29日

21 艾沙妥昔单抗注射液 药品 2023年12月 2025年1月8日

性 [26-27]。氟轻松玻璃体内植入剂于 2019 年 8 月作

为临床急需进口药品在博鳌乐城首次应用。为进一

步补充该产品的安全性和有效性证据，于博鳌乐城

医院开展了一项开放标签的观察性研究，该研究基

于患者登记数据和现有医疗数据，采用自身对照设

计，并辅以外部对照以补充研究数据。为了确保研

究质量，组建了一个多学科联合研究团队，对接受

氟轻松玻璃体内植入剂治疗的患者进行了 1、3、6、

12、24 和 36 个月的眼科随访。基于现有病例资料，

建立了一个针对慢性非感染性葡萄膜炎患者的研究

数据库。中期报告纳入了 28 例患者，涵盖为期 3

个月的随访数据。结果显示，该产品显著降低了葡

萄膜炎的复发率，且其安全性符合相关评价指标[28]。

2020 年 12 月 28 日，海南省药品监督管理局正式

将氟轻松玻璃体内植入剂列入首批临床 RWD 应用

试点品种，从而加速了审批进程。2021 年 4 月，

该药向国家药监局提交注册申请，并于 2022 年 6

月获得批准 [29]。与通过传统途径需要 3~5 年才能

获批上市相比，博鳌乐城基于 RWD 的临床应用试

点有效缩短了国际创新药械产品在国内的上市周

期，为加快全球创新药械产品在我国的可及性提供

了宝贵的政策和实践经验。

图2  乐城使用RWE获批产品类型

Figure 2. Types of products approved in Lecheng using 

RWE

3.3  药品领域的RWE应用实践
葡萄膜炎是一种炎症性眼病，可能引发白内

障、青光眼等多种并发症。氟轻松玻璃体内植入剂

（YUTIQ®）于 2018 年 10 月获得美国 FDA 批准，

用于治疗慢性非感染性葡萄膜炎 [25]。2 项 RCT 及

其他现有证据显示了该药显著的疗效和良好的安全
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4  乐城模式面临的挑战与优化路径

4.1  数据质量与治理的技术挑战
在博鳌乐城的 RWE 应用中，数据质量和治

理面临着技术挑战，尤其是在数据标准化与互操

作性方面。当前，博鳌乐城的健康数据通常来自

不同的医疗机构和系统，导致数据格式和结构不

统一，增加了数据整合的难度。根据美国联邦统

计方法委员会发布的《数据质量框架》，数据质

量的评估需要考虑多个维度，包括数据的完整性

和一致性等 [30]。缺乏统一的标准使得跨机构和平

台的数据共享变得复杂，影响了数据的可用性和

分析的有效性。因此，为了实现数据的互操作性，

需要建立统一的数据标准，以确保不同系统之间

能够有效沟通并共享信息。

缺失数据的处理是数据治理中的一个关键问

题。由于患者流失或随访不全，在博鳌乐城进行

的研究中常出现数据缺失现象。这种缺失不仅可

能导致分析结果的偏倚，还会影响研究结论的

可靠性。文献 [31] 表明，采用多重插补（multiple 

imputation）法等统计方法可有效减少因缺失数据

导致的偏倚。此外，研究设计阶段应考虑减少数

据缺失的策略，例如通过优化随访流程和提高患

者依从性来确保数据的完整性。

长期随访是博鳌乐城 RWE 研究的重要组成

部分，但实际实施中也面临挑战。患者的长期参

与需要稳定的研究资金和资源支持，同时也需要

有效的沟通策略以维护与患者的联系。研究 [32] 表

明，利用现代信息技术，如移动健康应用程序，

可以显著提高患者的参与度和数据采集的便捷

性。因此，开发适合中国国情的长期随访机制，

将是提高博鳌乐城RWE应用成功率的重要方向。

4.2  监管科学的方法学瓶颈
在博鳌乐城的快速监管通道中，如何平衡

RWE 与传统临床试验数据的权重是一个重要的研

究课题。令人关注的是，RWE 虽然能为决策提供

实时和多样化的信息，但在科学性和可靠性上常

常面临质疑。文献 [5] 指出，RWE 的应用需要建

立在坚实的统计基础上，以确保其能够有效补充

或替代传统 RCT。因此，如何在监管决策中合理

地综合这两种证据，将是未来研究的重点。

因果推断方法在 RWE 的分析中至关重要，

但在实际应用中存在应用场景受限的问题。特别

是在复杂的健康干预场景中，因果关系的确立往

往受到多种混杂因素的影响。针对这一问题，文

献 [33] 建议使用更为灵活的模型，如倾向性评分匹

配和工具变量法，以提高因果推断的可靠性。这

些方法不仅能够处理潜在的混杂因素，还可以更

好地适应多样化的医疗环境。

在博鳌乐城的真实世界研究中，样本量往往

受限于可获得的患者数据，这对统计分析的有效

性构成了挑战。小样本情况下的统计检验可能导

致结果的不确定性增加，影响结论的普遍性。相

关研究 [33] 表明，在小样本情境中，采用贝叶斯统

计方法可以提高统计效能，帮助研究者从有限的

数据中提取更多的信息。因此，针对小样本研究

的统计方法改进，将是提升博鳌乐城 RWE 应用

质量的重要策略。

4.3  政策与实施的协调难题
在博鳌乐城的 RWE 应用过程中，国家监管

机构与地方医疗机构之间的权责划分仍不够明确，

这种权责不明具体表现为监管职责重叠或缺失，

导致政策执行效率低下和资源浪费。文献 [34] 指出，

明确各级监管机构的职能和责任有助于提高政策

实施的效率。因此，建立清晰的监管框架和协作

机制，将是促进 RWE 有效应用的重要保障。

不同医疗机构在执行 RWE 政策时的能力差

异也是一个不可忽视的问题。一些研究表明，区

域内医疗资源的分配不均和人员培训不足会直接

影响政策的落地和实施效果。因此，针对医疗机

构的能力建设和培训，将是提升 RWE 应用效果

的关键措施。

患者的参与度和依从性管理在博鳌乐城 RWE

应用中显得尤为重要。研究 [35] 显示，高参与度的

患者能够提供更为全面和真实的数据，这对于研

究结果的有效性至关重要。因此，制定有效的患

者参与策略，鼓励患者积极参与研究，将是提升

RWE 质量的重要方向。

5  RWE在乐城的发展启示与建议

5.1  乐城经验的全国推广路径
博鳌乐城作为中国在快速监管通道中的试点

区域，其成功经验为全国推广提供了宝贵的参考。

乐城的政策试点展示了如何通过整合 RWE 来加

速新药和新疗法的审批程序。通过对博鳌乐城创

新政策的全面分析，可以发现其主要体现在以下
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三个方面：首先，政策框架具有灵活性，允许各

地根据自身实际情况进行调整，避免一刀切地实

施；其次，在数据收集和分析上的系统性与规范

性为其他地区提供了科学依据，确保了政策落地

的有效性；最后，与多方利益相关者（如医药企业、

监管机构、医疗机构）之间的合作模式，促进政

策协同和资源共享，为全国推广提供了可借鉴的

经验。

我国幅员辽阔，各地区的经济发展水平、医

疗资源和患者需求存在显著差异。因此，博鳌乐

城的成功经验在推广过程中必须考虑区域差异，

进行因地制宜的调整。例如，在经济欠发达地区，

应注重基础设施建设与医务人员培训，以确保新

政策的有效实施；而在经济发达区域，则可侧重

于数字技术创新与智能医疗应用。通过地区特征

的细致分析，结合 RWE 的数据支持，可以实现

政策的精准实施，从而达到更好的效果。

要实现博鳌乐城经验的有效推广，必须加强

各地区的监管能力建设。通过建立分级监管体系，

提升基层医疗机构的监管能力，确保基层医疗机

构能够有效利用 RWE 来支持决策。此外，国家

层面应定期对各地区的监管能力进行评估，促进

经验分享和资源整合，从而形成高效协同的监管

机制。这种梯度建设有助于提升全国范围内的医

疗质量和安全性。

5.2  中国特色监管科学体系的构建
在我国，RWE 的法律地位亟待明确，以保障

其在监管中的合法合规应用。应制定或完善相关

法律法规，将 RWE 纳入药品和医疗器械监管的

法律框架中，保障其在监管决策中的应用。这不

仅能为 RWE 的合法性提供支持，还能促进各方

对其的认识，推广其在临床实践中的应用。此外，

明确 RWE 的法律地位也有助于保护患者数据隐

私，增强公众对数据使用的信任 [36]。

为了应对快速变化的医疗环境，我国的监管

体系应建立动态风险评估机制，结合 RWE 持续

监测药物的获益与风险。这一框架应当灵活可调，

能够及时反映包括 RWE 在内的新的临床数据和

市场反馈，从而为监管决策提供依据。这种动态

评估不仅可以提高监管的科学性，还能在不确定

性较大的情况下，保障患者的用药安全和疗效 [37]。

在全球化背景下，我国的药械产品监管体系

应在积极对接国际标准的同时，着力构建符合我

国实际的本土化标准体系。一方面，应充分借鉴

国际 RWE 应用的成功经验，通过国际合作促进

数据互认与经验共享，提升监管体系的科学性和

国际兼容性；另一方面，也应结合我国患者特征、

诊疗路径与数据生态特点，建立适应本土需求的

RWE 技术指南与评价标准，形成既与国际接轨、

又具中国特色的监管路径。通过双向融合，不仅

能增强监管的透明度与公信力，也能为全球药械

产品监管贡献中国智慧，推动全球公共卫生的

进 步 [38]。

6  结语

博鳌乐城在 RWE 应用方面的创新实践，不仅

为我国医疗监管体系改革提供了宝贵的经验，也

为其他国家和地区的类似改革提供了借鉴和启示。

乐城通过建立专门的 RWE 应用路径，成功实现

了特许药品和医疗器械的加速准入，展现了如何

在保障患者安全和疗效的基础上，加快新医疗产

品的上市进程。这一实践为全国范围内的监管科

学创新积累了重要的数据和方法学基础，体现了

RWE 在医疗产品全生命周期管理中的潜在价值。

随着数据治理能力的提升和监管科学的不断

进步，RWE 在中国医疗领域的应用将愈发广泛，

在新药研发、治疗效果评估和患者安全监测等多

个方面发挥重要作用。特别是在应对突发公共卫

生事件或新兴医疗技术快速发展的背景下，RWE

能够为决策提供实时、可靠的依据，从而提升监

管的效率和灵活性。

在博鳌乐城模式中，政策支持、技术保障和

多方协作的有机结合，是其成功的关键因素。这

表明，监管创新不仅需要顶层设计和政策引导，

还需要技术手段的保障和行业内不同利益相关者

的共同协作。各方力量的整合，有助于形成一个

更加高效和灵活的监管生态系统，使监管措施能

够及时适应市场变化和技术进步。

然而，尽管博鳌乐城的经验提供了积极的启

示，但在推进 RWE 应用的过程中，仍需注意对

不同研究结果和观点的平衡。各类研究在设计、

实施和数据分析上存在差异，导致研究结果的适

用性和可靠性存在争议。因此，在推广 RWE 的

过程中，需对证据的质量进行严格评估，以确保

其在政策制定和实践中的科学性和合理性。

未来需要继续关注 RWE 在医疗监管中的发
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展趋势，并努力构建一个更加完善的证据应用体

系。这不仅需要政策制定者、监管机构和医疗行

业的共同努力，更需要学术界和临床实践的深度

参与。通过多方合作与交流，可以不断完善 RWE

的应用框架，推动我国医疗监管体系向更加高效、

透明和科学的方向发展。

综上所述，博鳌乐城的经验为我国医疗监管

体系的改革提供了重要的启示。未来在 RWE 的

应用过程中，应充分发挥政策、技术和合作的作

用，综合不同研究的观点和发现，以实现医疗产

品的安全有效管理，最终惠及广大患者。

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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