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【摘要】习近平总书记强调，要把制度集成创新摆在突出位置，高质量高标准建设自由贸易港。真实世

界数据应用是提升药品医疗器械监管科学水平和监管决策能力的重要工具之一，其关键是解决好数据治

理和方法研究。随着数字经济时代的到来，区块链等创新技术的发展与应用，使得在确保数据安全和患

者隐私的前提下高效开展真实世界数据研究，并使研究过程及研究结果能够满足监管要求成为可能。通

过临床急需进口药械在乐城先行区的使用，推进制度、监管和技术集成创新，助力乐城临床真实世界数

据应用试点工作，促进国内外新技术新产品尽早在全国范围上市使用，实现先行先试政策红利惠及全国

的目标。

【关键词】监管科学 ；真实世界研究（RWS）；博鳌乐城先行区 ；制度集成创新 ；区块链技术
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党的十九大以来，国家药监局坚决贯彻十九届二中、三中、四中、五中全会精神，坚持以人民

为中心的初心、保护和促进公众健康为使命的工作目标，持续深化药品医疗器械审评审批制度

改革，全力推进药品医疗器械监管体系和监管能力现代化进程。

党的十九大以来，国家药监局坚决贯彻十九届

二中、三中、四中、五中全会精神，坚持以人民为

中心的初心、保护和促进公众健康为使命的工作目

标，持续深化药品医疗器械审评审批制度改革，全

力推进药品医疗器械监管体系和监管能力现代化进

程。2019 年 4 月，国家药监局部署实施监管科学

行动计划，提出守底线保安全、追高线促发展的

工作要求，并与海南省人民政府在 2019 年 6 月共

同作出开展海南博鳌乐城临床真实世界数据（real 

world data，RWD）应用试点工作的决定。2019

年 9 月，国家发展改革委、国家卫生健康委、国家

中医药局、国家药监局印发《关于支持建设博鳌乐

城国际医疗旅游先行区的实施方案》。2020 年 6 月，

中共中央、国务院印发《海南自由贸易港建设总体

方案》。

国家药监局贯彻落实中央战略决策，全力支持

海南药品医疗器械监管创新发展。一年来，海南省

不断强化药品监管能力，按照“特许政策”遴选临

床使用药品医疗器械开展探索真实世界证据（real 

world evidence，RWE）用于产品注册临床评价，

探索研究临床真实世界数据收集模式 ；国家药监局

陆续出台了相关真实世界数据 / 证据收集、支持研

发与审评、研究上市后安全监测评价等方面的方

案、意见和指导原则。在监管和政府部门的有力推

进、企业的积极参与、专家的关注支持下，临床真

实世界数据研究和乐城试点实践已初步显现聚集

效应。

国 家 药 监 局 高 度 重 视 真 实 世 界 研 究（real 

world study，RWS）工作，明确要求，要汇集监

管和其他相关政府部门、国内外企业、专家和技术

[Abstract] President Xi Jinping has underlined the importance of the construction of free trade port in Hainan 

province with high quality and high standards, while prioritizing the innovation of institutional integration in 

the process. The application of real world data is one of the important tools to improve the scientific level 

and decision-making ability of drug and medical device regulation. The key is to solve the problem of data 

governance and method research. With the advent of the digital economy era, the development and application 

of block chain and other innovative technologies make it possible to ensure data security and patient privacy, 

and enable the research process and results of real world study to meet regulatory requirements. Through the 

application of urgently needed imported medical devices in the Pilot area of Lecheng, the promotion of system, 

supervision and technology integration innovation, so as to facilitate the pilot application of clinical real world 

data in Lecheng, promote the early listing and use of new technologies and products from home and abroad, 

and realize the goal of benefiting the whole country with the benefits of the pilot policy.

[Key words] drug regulatory science; real world study (RWS); Boao Lecheng Pilot Zone; innovation of 

institutional integration; information technology
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机构的资源力量，利用好特许政策，发挥乐城先行

区试验田作用，研究制定可复制可推广的制度体系，

为提高药品医疗器械全生命周期、全链条监管的效

能，探索出新方法和新工具。开展临床真实世界数

据应用试点工作，要围绕监管创新，坚持科学和法

治并重，坚持安全有效可及的定位，加强部门联动

协同，发挥技术综合优势和乐城先行区的体制优势，

紧紧把握制度创新这一关键，以真实世界研究推进

审评创新，促进监管创新。

一、临床真实世界数据应用试点要进
行数字化战略定位

随着数字时代来临，十九届中央政治局集体学

习有 4 次涉及数字化相关科技前沿技术。2018 年

12 月，中央经济工作会议中提出“加快 5G 商用步

伐，加强人工智能、工业互联网、物联网等新型基

础设施建设”。2019 年 10 月 24 日，习近平总书

记在中央政治局第十八次集体学习时强调，要把区

块链作为核心技术自主创新的重要突破口，加快推

动区块链技术和产业创新发展。2020 年 4 月，国

家发展改革委明确了新型基础设施建设（简称“新

基建”）范围，包括信息基础设施、融合基础设施、

创新基础设施 3 个方面。2020 年 7 月，推进海南

全面深化改革开放领导小组办公室出台了《智慧海

南总体方案（2020—2025 年）》，明确要依托博鳌

乐城国际医疗旅游先行区开展 5G 远程医疗应用试

点，要搭建临床真实世界数据应用平台，打造海南

智慧医疗创新试验基地。

临床真实世界数据应用在全球范围内都是一项

广受关注、极具挑战和充满期待的研究领域，同时

也是提升药品医疗器械监管水平和监管决策能力的

重要工具，其核心是需要解决好数据治理和方法研

究。临床真实世界数据是在真实健康医疗环境下采

集各类来源的数据，因此数据的产生和收集过程应

与临床医疗实践保持较好统一，而适用真实世界研

究的数据质量体系需要不断完善，以满足产生符合

监管要求的真实世界证据需求。数据治理是对各类

来源数据进行处置、格式化和规范化的过程。数据

治理包括至少 3 个方面的治理 ：一是数据获取 ；二

是数据收集、存储和验证 ；三是数据处理和分析。

数据治理是数据系统管理的基本要素。在众多应用

领域，数据治理都是提升数据质量和数据可利用性

的重要方法研究。

在数字经济时代，数据已成为重要的生产要素，

数据授权、确权和维权效率成为影响社会生态体系

运转及变革的重要因素。因此，在开展临床真实世

界数据应用试点工作中，既要遵循科学原则、法

治原则和伦理原则，又要注重在实践中不断完善制

度、强化监管和优化方法。创新运用 5G、人工智能、

物联网、云技术、大数据、区块链等“新基建”技

术助力临床真实世界数据研究，是解决好数据治理

和有效方法研究的重要战略定位，应论证建立起数

据采集、分析和应用 3 个方面的标准规范、监管制

度和系统平台基础设施。

二、制度、监管和技术集成创新助力
临床真实世界数据研究试点

（一）制度创新
把握临床真实世界数据研究应用发展的趋势和

特点，对标国际通行制度和规则体系，结合我国实

际情况积极探索在临床数据安全、患者隐私保护、

知识产权保护、监管科学研究等领域的制度创新，

深入推进乐城先行区真实世界研究的制度建设。一

要着力制度创新的顶层设计，在试点阶段的制度创

新探索方面，必须坚持临床真实世界数据应用试点

成果转化为可复制可推广的制度建立和标准规范。

二要在试点阶段确定制度建设的内容时，必须要
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考虑制度建设的系统性和协同性，从各职能部门、

各市场主体的全局角度进行制度创新设计。三要

破解阻碍生产要素流动和产业发展的体制机制障

碍，加强改革系统集成，注重协调推进，使各方

面创新举措相互配合、相得益彰，实现真实世界

研究应用发展的整体效益。

若要制度创新能调动临床真实世界数据应用参

与方共享数据的意愿，需要在制度建设上充分考虑

各方在试点工作中不同的利益诉求。临床真实世界

数据应用试点是以临床使用产生的真实世界数据为

基础，具有海量、多源、异构的特点，这些数据都

分散在临床治疗和参与研究的各方主体手中。如何

建立起多方合作共赢的激励制度，让各方积极高效

进行数据交换 ；如何建立起多方共识的数据标准 ；

如何建立起多方共识遵守的数据行为规范等问题，

都是制度创新工作需要探索实践的重点方向。

健康医疗数据是患者的核心隐私数据，因此在制

度创新建设方面如何让临床真实世界数据应用参与方

开展共识协作以便有效保障临床医疗数据安全和患者

隐私显得尤为重要。制度创新不但要能够确保实现真

实世界数据可信交换，更需要保障临床真实世界数据

研究全过程中各方能够达成以下 3 点共识 ：一是源数

据和研究数据的权益归属 ；二是各方研究过程源数据

与研究数据可用性 ；三是源数据和研究数据的交换使

用得到权益人的授权确认。这些需要真实世界数据研

究各方共同参与制度创新建设工作。

临床真实世界数据应用试点是以临床使用产生的真实世界数据为基础，具有海量、多源、异构

的特点，这些数据都分散在临床治疗和参与研究的各方主体手中。
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（二）监管创新
临床真实世界数据研究中参与主体众多，既有

医院、企业、医保商保、研究机构，也有医生、患者、

研究人员等个体，这给监管部门的工作提出挑战。

若要实现对各参与主体在真实世界研究全流程中的

数据行为、数据、患者隐私保护、合规操作等多维

度的动态实时和穿透式监管，需要监管部门参与真

实世界研究全流程。通过运用 5G、物联网、人工

智能、云技术、大数据、区块链等“新基建”技术

构建起全流程数据动态可视化的双环监管手段（图

1），监管部门才有可能对临床真实世界数据应用中

的临床治疗过程、药械生产流通使用过程等实现穿

透式、全流程动态监管。通过这些动态监管数据，

监管部门能够非常清晰地了解和掌握药械生产流通

使用及临床治疗等一系列规模化可信数据。

通过监管关系重构或协同配合，可以推动解决

工作长期以来数据不完善、信息不对称、数据真实

性等问题，促进实现科学监管和高效监管。监管创

新还能够重塑监管部门与企业、医院、研发机构等

多方之间的边界，由现有的自上而下的指令性监管

模式，转变为多层次上下联动的穿透式监管，监管

部门也能够从单纯监管变为赋能型监管。

（三）技术创新
1. 物联网 + 区块链技术
物联网上的传感器和传感设备能够不间断地获

得地理位置、温度、湿度、速度、振动、视频等实

时数据，这些实时采集的个体生理体征指标的个人

健康监测数据是临床真实世界数据的主要来源之

一。物联网 + 区块链技术解决方案能够高效获取临

床数据，由于数据的获取和传输过程均由设备执行，

大大减少了人为因素导致的数据采集偏倚，为真实

世界研究的数据获取准确性提供了技术保障。通过

利用区块链特有的哈希加密技术构建的分布式数据

库，又为海量真实世界数据获取和高效数据协同提

供了经济成本可执行的解决方案。真实世界数据权

属人将获取的源数据存在云端，真实世界数据联盟

链上共识各参与方（包括但不限于数据分析机构、

研发机构、医疗机构以及监管部门等）都可以通过

数据权属人授权密钥调取源数据。

目前，全球主要国家都在加快布局物联网 + 区

图 1　全流程数据动态可视化的双环监管模式
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块链技术，医疗行业也被认为是该领域最有潜力的

应用场景之一。2017 年以来，全球医疗行业的区

块链应用项目已经有十几类。区块链的五大作用，

即“促进数据共享、优化业务流程、降低运营成本、

提升协同效率、建设可信体系”，都是解决真实世

界数据收集和治理难题的关键技术。区块链技术也

为真实世界数据满足监管要求提供了可能的技术路

径，确保实现在多方参与的联盟链中，既能够保障

数据安全和患者隐私，又能够高效开展真实世界数

据的可信交换。

2. 人工智能技术
近年来，人工智能（AI）技术与健康医疗领域

的融合不断深入。以机器学习和数据挖掘为核心的

人工智能技术，可以节省科研人员甄别与分析海量

数据的时间和精力，运用好人工智能技术可以为实

现临床真实世界数据研究降本增效。人工智能能够

在数据中挖掘出不易被发现的隐性关系和深度的数

据价值，构建出药品器械、疾病和各类影响因素之

间的深层次关系。通过人工智能技术，不仅是运用

真实世界数据开展研究工作，该过程更能够不断提

供全新的数据和数据分析结果。这个过程一方面是

从临床走向研究，另一方面更是从研究向临床延伸，

人工智能技术使得真实世界数据研究和临床医学不

断走向融合。

3. 大数据 + 云技术
随着临床真实世界研究的推广，各方所采集的

真实世界数据必然呈现快速增长。海量的数据规模、

各方对数据分析研究要求的不断提高，必然会对基

础算力和数据存储能力提出更高的要求。大数据 +

云技术能够为真实世界数据研究提供动态可扩展的

能力，使真实世界研究能够像使用“自来水”一样

方便地使用计算能力和存储资源，高效解决真实世

界研究中互联网（IT）资源的使用限制的问题。

大数据 + 云技术结合实现的“云”+“链”一

体化解决方案，既能实现数据的分布式存储，又能

实现数据的高效传输和共享，打破数据共享壁垒。

基于新技术能够高效实现不同类型的公司与研发机

构合作开展临床真实世界数据处理和分析，比如既

可以通过云计算服务公司提供数据处理的“算力”，

又可以通过研发机构和申报服务机构提供“算法”，

还可以通过专业的数据服务公司和研究机构提供大

数据统计分析处理。

技术创新使得临床真实世界数据应用各参与方

能够在互联网架构上实现分布式协作网络，各方均

无需投入巨额成本搭建或接入定制化专用平台。由

于互联网的开放性使得分布式协作网络搭建不但速

度快而且成本可控，这就为临床真实世界数据应用

在乐城的试点成果有可能探索出可持续的分布式数

据经济的模式。

三、对推动乐城试点工作的思考和建议

我国已逐步进入高质量发展的新阶段，满足公

众健康需要是政府解决民生问题的重要任务。医疗

技术、药品、医疗器械是医疗服务体系的三驾马车，

总体上，我国药品、医疗器械研发能力还不强，特

别是在解决重大恶性疾病、高端医疗装备等方面与

国际先进水平相比，仍存在较大差距。真实世界研

究在全球范围内均处于实践探索发展的初期阶段，

真实世界数据作为新兴数据来源虽然受到广泛关

注，但其在产品注册和监管决策中的价值和作用，

还处于积极推动使用和逐步认可的进程中，我国和

其他国家或地区在真实世界研究领域处于同一起跑

线。2019 年 9 月，国际医疗器械监管者论坛（IMDRF）

正式发布由我国国家药监局牵头的“医疗器械临床

评价”协调项目成果文件《临床证据 - 关键定义和

概念》《临床评价》《临床试验》，文件明确提出临

床使用经验数据是临床评价的重要数据来源，标志
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着真实世界数据在临床评价中所具有重要作用率先

在我国取得监管确认。正在制定的《真实世界数据

用于医疗器械临床评价技术指导原则》列举了真实

世界数据用于产品临床评价的 11 种情形，《用于产

生真实世界证据的真实世界数据指导原则（征求意

见稿）》列举了 2 种真实世界数据适用性评价，将

为真实世界数据的使用提供方向，向全球真实世界

研究标准体系发出中国声音。

海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区拥有临床急

需进口药械特许临床使用的独一无二的政策优势。

由此可以产生大量临床真实世界数据，具备推动真

实世界数据研究和实践的条件。首先，以临床真实

世界研究为契机，利用好博鳌乐城国际医疗旅游先

行区的平台优势，聚集各方资源、打造研究基地、

夯实监管基础，有力推动试点、及时总结经验、形

成制度标准，发挥好试验田的作用，实现改革创新。

其次，扩大参与研究的专家学科范围，探索研究人

种差异下临床使用产生的真实世界数据获得药械安

全有效的真实世界证据链，进而摸索试行基于“实

质等效性”原则的上市前报告制度。同时鼓励针对

我国医师的学习曲线、新技术在我国临床诊疗体系

的适应性，以及新产品在我国临床实践的安全有效

性等领域展开研究，为临床急需进口药械在我国市

场的推广做好准备，为新技术诊疗规范的制定做出

贡献。

开展临床真实世界数据应用试点工作的目的，

是通过实践探索行之有效的方法和路径，必须将制

度体系建设和技术规范制定作为试点工作的立足
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点，必须要使临床真实世界数据用于产品注册和监

管决策具有可操作性和可预期性，试点工作的成功

经验要能够复制推广，实现提高产品可及性，履行

好保护和促进公众健康的法定职责。

试点工作计划和方案应建立与国家药监局药审

中心、器审中心、评价中心为主体的专家工作交流

平台和机制，在确定人种、技术方案、评价专家、

指导原则制定等方面，达成事先原则和共识规范，

推动试点工作与临床评价改革和上市后监管决策两

结合、两促进，并积极推进多种数据结合的综合评

价思路，探索监管赋能的有效路径。

试点工作推动一是要把好准入关，选择有代表

性、示范效应的产品作为试点品种。二是要对真实

世界研究进行全程监管，有效控制研究质量。对于

真实世界研究需遵循的科学原则、法治原则、伦理

原则进行严格把关，及时发现问题、解决问题，化

解风险、提高效率。三是要与医疗机构密切合作，

指导建立真实世界研究质量管理体系并保持其有效

运行，以便有效保障真实世界研究质量。四是要充

分考虑试点工作参与各方不同的利益诉求，通过搭

建互利共赢的协同分布网络平台，最大效率整合各

方资源并能达成共识，使得多方参与主体都积极主

动协同开展工作，提高数据收集质量，降低数据收

集成本。五是要研究建立真实世界研究相关管理制

度和技术规范，并不断更新。

（编辑 ：向丽）
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海南博鳌乐城国际医疗旅游先行区拥有

临床急需进口药械特许临床使用的独一

无二的政策优势。由此可以产生大量临

床真实世界数据，具备推动真实世界数

据研究和实践的条件。


