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一、背景、目的与定义 

随着整个医药行业都在倡导“患者为中心”的工作理念的转变，各相关方，

尤其是药/械企业，作为最重要的参与者，开展了诸多的以“患者为中心”的工

作以及尝试。企业在推进与患者的合作的同时，也致力于规范与完善相关的制

度与规范，或是制定基于具体项目的适用于我国的标准操作流程（standard 
operating procedures, SOPs），或者响应公司全球的号召和倡导。目前，国内尚

缺乏行业共识的，为企业开展“患者为中心”的互动交流合作提供指导和参考的

指导规范或原则。 
中国外商投资企业协会药品研制和开发工作委员会（ R&D-based 

Pharmaceutical Association Committee, RDPAC）坚持“以患者为中心”的价值，

兼顾社会责任和行业发展。2022 年，RDPAC 率先在其《RDPAC 行业行为准则》

（2022 年修订版）中新增了《与患者组织的互动》的章节，从范围、参与申明、

书面文件和活动等四个方面制定了行为准则[1]。 同年 7 月，RDPAC 医学事务工

作组患者事务工作小组成立，集结了会员公司中经验丰富的医学部从事患者事

务的同事，启动了我国行业首部《“患者为中心”的互动交流活动——白皮书》

（下文简称《白皮书》）的撰写工作。工作小组通过梳理现状、确定框架、内

容撰写、多轮修订、RDPAC 审核，才最终迎来了《白皮书》的发布。《白皮书》

总结了行业的宝贵经验，并借鉴国外相关指导原则和经验，旨在为企业开展患

者相关工作的同仁们提供指导和参考，从而促进我国行业“患者为中心”的文化

与理念的倡导，并推动“患者为中心”的互动交流活动的长足发展。 
“患者”和“患者为中心”的互动交流活动的定义：《白皮书》中“患者”是

指患者个体、患者的家属、监护者、看护者以及患者组织等；“患者为中心”的
互动交流活动是指在疾病领域和/或产品生命周期（从研发、上市、定价及支付、

治疗及可及性）各个阶段中一切与患者相关的项目，包括有患者直接参与和/或
间接参与的互动交流活动。 
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二、“患者为中心”的互动交流活动现状概览 

（一）  患者未满足需求 

1. 全球患者主要未满足需求 
 
 

 
 
 
 
 

  
 
 
 
 
 
 
 
 

2. 国内患者群体面临的主要问题 
国内患者群体面临的主要问题表现为两个方面，一方面是医疗层面的，如

可能面临缺乏有效治疗手段、优质医疗资源稀缺、医疗资源分布不均衡、疾病

长期管理等困难；另一方面是经济负担沉重、心理压力巨大、家庭和社会支持

不足、社会融入困难等经济、社会、心理等其他层面的挑战。 

（二）全球视野 

1. 国际“患者为中心”的互动交流活动概述 
 Patient Engagement Synapse（PES）平台的报告显示，患者参与的项目所涉

及的主要目的包括了研究、准入、组织/系统开发、患者教育等，还包括了差距

分析、照护提供/照护路径、政策等其他目的；患者参与不断深入，从通知/告知、

共同设计、到顾问；患者参与的范围也扩展到药物的全生命周期，包括了研究

和开发、临床前、临床开发、注册审查与审批、以及上市后等[11]。（如图 2 和

图 3） 

图 1：患者主要未满足需求 “Diamond Cut” [2-10] 

                     治疗 

获得及时的诊断与治疗、获得以

患者为中心、个体化的治疗等 

 

 
   信息 

一般情况、治疗、生活经验、医疗保

健服务、 应对方法、财务/法律等 

           费用 

治疗及护理人员相关负担 

    社会 

对家庭服务的支持、来自患者组织/

社区的支持，获得社会服务等 

情感 

姑息治疗、安宁关怀、与同病

病友交流等 
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图 2： PES 患者参与项目涉及主要领域的分布（353 个项目） 

 

  
图 3：PES 患者参与项目的患者参与程度和生命周期的分布 (353 个项目) 

 
2. 国际政策环境 

药物研发过程中患者参与越来越受到重视。全球多国政府及相关监管部门

出台了相应的指南以指导和规范药物研发全程从患者的需求出发，并积极引入

患者参与，并成立相关专业委员会促进患者参与药物研发的执行以及最大限度

地引入患者参与。在美国，美国食品药品监督管理局（U.S. Food and Drug 
Administration, FDA）颁发了多部聚焦患者的药物研发的指南和操作规范，指导

企业在药物研发过程中更好地引入患者参与[12, 13]； 并成立了患者参与顾问委员

会，通过与临床试验转型计划（Clinical Trials Transformation Initiative, CTTI）合

作成立了患者参与合作机构，帮助企业在药物研发过程开展与患者的合作[14]。

在欧洲，欧洲药品监督局（European Medicines Agency, EMA）管理委员会和科

学委员会管理机构——人用医药产品委员会（Committee for Medicinal Products 
for Human Use , CHMP）正在起草 EMA 与患者、消费者及其组织之间的互动框

架，旨在概述患者和消费者参与机构活动的基础[15]；国际人用药品注册技术协

调会（ International Council for Harmonisation of Technical Requirements for 
Pharmaceuticals for Human Use, ICH）也正在制定相关指南，计划提供一种在方

法论上合理的、能同时满足受监管行业和监管机构目的的、全球统一的患者观

点纳入的方式，来推进以患者为中心的药物开发[16]。 
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临床指南开发过程中患者参与也受到了相当的关注。英国国家卫生与临床

优化研究所（National Institute for Health and Care Excellence, NICE) 、苏格兰学

院间指南网络（Scottish Intercollegiate Guidelines Network, SIGN）在临床指南与

最佳实践的开发过程中，积累了很多引入患者参与的成功经验，并不断提高患

者在工作组中的占比。 

（三）国内现状 

1. 国内“患者为中心”的互动交流活动概述 
在国内，通过各相关方的不断尝试与实践，在已获批产品开展“患者为中

心”的项目方面积累了很多的经验。2022 年辉瑞公司与 IQVIA 合作发布的《中

国医药行业患者为中心理念指导下项目开展（获批后）现况调研报告（2021）》

显示，国内“患者为中心”的项目主要涉及扩大目标患者群、提高患者支付能

力、维持患者依从性、提高药品可及性、提供治疗认可度等五大互动目标；活

动类型包括了患者教育、生存现状及疾病负担调研、患者管理、互联网医院以

及科普文章发表、患者组织培育等共 13 种[17]。 

 

 国内的患者参与药物研发虽起步较晚，但已有相关指导规范的发布以及一

些成功经验 [18]。2019 年，蔻德罕见病中心  (Chinese Organization for Rare 
Disorders, CORD) 便发布了《患者社群组织如何推动药物研发——全球经验》

报告，该报告通过研究分析我国罕见病患者组织参与促进药物研发的现状，结

合全球经验，为推动我国患者组织与科研人员及医药产业界在药物研发方面建

立合作提供了一份详实、严谨、客观的指导参考意见[19]。2022 年 7 月 6 日，国

家药品监督管理局药品审评中心 (Center for Drug Evaluation, CDE) 发布了关于公

开征求《组织患者参与药物研发的一般考虑指导原则（征求意见稿）》意见的

通知[20]， 同年 11 月《组织患者参与药物研发的一般考虑指导原则 （试行）》

发布[21]。《指导原则》指出，在药物研发过程，倾听患者感受，关注患者视角，

有助于确保获取来自患者的体验、需求和区分优先级，这些信息可作为临床试

验关键质量要素之一，纳入整体药物研发计划；并强调了患者的意见在药物研

发的所有阶段都能体现其重要意义和价值。《指导原则》为组织患者参与药物

研发工作明确了基本原则、组织工作的各阶段目的、基本因素考虑、组织后工

作，以及注意事项，并提供了参考示例等，以指导国内的患者参与药物研发的

开展。  
在早期开发阶段，目前国内已上市和在研的几款罕见病脊髓性肌萎缩症药

物都是患者及患者组织积极倡导并参与的经典案例。在临床研究阶段引入患者

参与方面，信达公司程序性细胞死亡蛋白-1 (programmed cell death protein 1, PD-
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1) 治疗复发自然杀伤细胞/T 细胞淋巴瘤 (natural killer/T-cell lymphoma, NKTL) 的
研究就是一个非常好的案例。在这个研究中，淋巴瘤之家首次作为患者组织呼

吁发起并全程参与，从试验早期方案设计、入组招募、研究中心选择等，促进

了研究快速并成功的完成，也积累了我国患者参与药物研发的宝贵成功经验。

与此同时，企业也可通过与患者组织的充分交流与合作，改善患者对疾病治疗

和临床试验的认知，提升患者参与临床试验的满意度，以推进全球新药在中国

的注册临床申请及上市，加速全球新药中国首发[22]。  
 

2. 国内政策环境 
 
2.1 国内患者组织及合作的现状 
患者组织一词来源于欧美社会广泛存在的 patient organization (PO)，直译过

来就是患者组织；类似的还有 patient group (PG，患者团体)，patient community 
(PC, 患者社群)，patient advocacy group (PAG，患者倡导团体）等[23]。  

我国患者组织起步相对较晚，国内 91%的罕见病患者组织是在 2010 年以后

成立的[24]。随着患者主体意识的提升，我国患者组织如雨后春笋般发展起来。

相关利好政策的相继推出，如 2014 年党的十八届四中全会首次提出 “加强社会

组织立法，规范和引导各类社会组织健康发展”[25]， 同年《关于促进慈善事业

健康发展的指导意见》发布[26]， 2016 年《“健康中国 2030”规划纲要》提出“注

重发挥群团组织以及其他社会组织等的作用”，为患者组织在我国的发展提供

了良好的制度保障[27]。 
目前我国患者组织尚无统一的定义，且患者组织的分类有待研究。传统的

患者组织是指由某一种或一类疾病的患者或家属发起成立，代表和维护患者群

体利益，进行患者和家属自助互助的非营利组织。随着患者组织数量和规模的

增加，功能定位的扩展，综合性患者组织、由服务提供方建立的患者组织、为

中小患者服务的平台型患者组织等非传统患者组织也不断涌现。根据服务对象

覆盖范围可将患者组织简单分为三类：一是特定疾病的患者组织，即传统型患

者组织，这是目前数量最多的一类患者组织；二是综合性患者组织，即综合性

患者权益保护组织，其关注问题广泛，包括医疗健康服务的质量、可及性和医

疗健康提供方的反应性等；三是患者组织服务平台，该类组织除了发挥保护患

者合法权益的作用外，还对其他形式的患者组织起到支持、培育和保护作用[23]。 
我国患者组织基于服务患者人群的特点和需求开展多维度的患者服务，包

括疾病科普、病友服务、公众宣传、药物研发合作、政策倡导推动，以及对更

多初创患者组织的孵化扶持等。 
 
2.2 开展“患者为中心”的互动交流活动应遵守相关的法律、法规及内外部准
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则 
“患者为中心”的互动交流活动的开展需遵循相应的法律、法规、准则及流

程，包括，但不限于： 
① 通用的：《中华人民共和国宪法》、《中华人民共和国民法典》、《知

识产权保护法》等； 
② 运营相关的：《中华人民共和国广告法》、《中华人民共和国反不正当

竞争法》、《中华人民共和国慈善法》、《中华人民共和国公益事业捐

赠法》等法律，互联网医疗相关规定，《RDPAC 行业行为准则》，公司

相关 SOPs 等 
③ 数据信息相关的: 《中华人民共和国数据安全法》、《中华人民共和国个

人信息保护法》、《肖像权》等 
④ 患者项目可参考的监管部门指导原则： 《组织患者参与药物研发的一般

考虑指导原则（试行）》、《以患者为中心的临床试验获益-风险评估技

术指导原则（征求意见稿）》、《以患者为中心的临床试验实施技术指

导原则（征求意见稿）》、《以患者为中心的临床试验设计技术指导原

则（征求意见稿）》等 
 
 实际工作中，需要结合每个项目的具体情况进行详细的评估。 
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三、患者事务和“患者为中心”的互动交流活动基本原则 

（一）核心价值观 

     “患者为中心”是患者事务团队的核心价值。 
患者事务团队的终极目标是为患者提供更好的产品和疾病服务，改善患者

生活质量及生存质量，延长患者的寿命，最终造福患者。 

（二）基本原则 

1. 尊重患者意愿与独立性 
2. 获得患者知情同意 
3. 保护患者隐私 
4. 保证患者参与透明度 
5. 与患者平等沟通 
6. 保守商业秘密 
7. 明确责任主体 
8. 公正客观 
9. 非推广性质 
10. 共同发展 

（三）职责 

1．企业内部主要职责 
内部主要职责包括： 
① 打造和增强企业内部“患者为中心”的文化，承担对内“患者为中心”

理念及价值的倡导与传递； 
② 参与企业内部患者互动策略的制定，整合企业内部资源制定“患者为中

心”的互动交流活动计划； 
③ 为企业提供患者端的建议与洞察，协助其他部门实现“患者为中心”理

念与项目设计的整合等； 
④ 促进企业“患者为中心”互动交流活动相关流程与文件的建立和完善；

确保其负责的“患者为中心”互动交流活动的设计、实施和存档等符合

监管与审计的要求。 
 
2．企业外部主要职责 
外部职责主要包括： 
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① 与患者社群/患者组织建立长期稳定的战略合作，树立企业在患者心目

中值得信赖的合作伙伴关系； 
② 与外部合作伙伴密切协作，共同设计“患者为中心”的互动交流活动，

并推进项目落地执行； 
③ 辅助和推动生态圈共建，构建以患者为中心的医疗生态圈。 
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四、“患者为中心”的互动交流活动细则 

（一）“患者为中心”的互动交流活动决策树 

最初由 Valerie Billingham 在 1998 年萨尔茨堡全球研讨会上提出的 "Nothing 
about me without me"，已经成为许多患者倡导者的集结号，并开启了一个不断

发展和模式转变的实践，即“患者为中心”的医护和赋权[28]。“患者为中心”的互

动交流活动因项目目的、活动发起方、有无直接回报、是否关联企业治疗领域、

涉及产品是否已获批或已上市、有无资金支持等多方面情况而各有不同，需要

结合项目实际情况来综合判断。 
“患者为中心”的互动交流活动类型多样，《白皮书》基于项目的主要目

的，将“患者为中心”的互动交流活动分成五大类型，并结合实际工作经验在

每种类型下列举了常见的项目种类，从而构成了“患者为中心”的互动交流活

动决策树(如图 4)，方便项目执行者能快速定位所要开展的项目以及对应的指导

建议或参考案例。（此决策树为工作小组经验的总结，其列举的项目并非穷尽，

实际工作中会存在不被包括的项目，请结合实际情况再斟酌）。 
 

图 4： “患者为中心”的互动交流活动决策树 

 

（二）理解患者旅程 

    为了更好地了解患者可能需要的支持，更好地设计患者互动交流活动，需要

首先理解患者旅程。患者旅程是指从患者意识到治疗需求，到治疗需求得到解

决之间的时期。对于某些患者，可能涵盖患者的整个生命，有些只是一段人生
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经历。对于患者旅程，重要的是能从中捕捉所有利益相关者的互动行为，从而

对患者经历有 360 度的理解，从中发现未满足的需求，这也是设计患者活动的

根本出发点。患者旅程通常可被分为如下四个阶段。（如图 5） 

 
图 5:  患者旅程的四个阶段 

1．意识 
在这个阶段，患者首先意识到自己的病情和症状，通常会进行线上检索和

教育，向社交媒体或家人或朋友提出问题，并寻求医药专业人士的评估等。    
应探讨早期行动和对行为的影响，例如，健康事件的类型、可用的非处方

药、信息来源和关于误学或误工的态度。   
考虑任何会形成对病情或患者需求的潜在态度的影响，例如文化、家族史

或社会污名。 
 

2．诊断 
医疗卫生专业人士（healthcare professional, HCP）根据他们与患者的互动来

诊断病情。由谁来执行检测？需要什么设备？检测是如何进行的？为什么要执

行特定的诊断步骤？  
HCP 对疾病、状况或症状发作的认识不足或缺乏专门培训可能会延迟诊断

和/或治疗。 
考虑这些因素，以更好地了解可能影响诊断的空白以及可以采取哪些措施

来帮助填补这些空白。 
 

3．治疗 
哪些医疗健康指南或标准会影响治疗？HCP 是否遵循公认的指南和标准定

义的适当治疗目标？    
探索任何影响治疗选择的因素，例如可及性障碍、给药困难、相关的社会

•症状
•信息来源
•非药物干预
•寻求诊疗的障碍

意识

•诊断过程
•医生的意识诊断

•治疗可及性
•依从性
•医生的意识
•疾病状态管理

治疗

•有效性和
安全性

•生活质量
结局
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心理问题以及可能影响依从性的因素。 
探索治疗最初几天对患者的影响，并考虑处方者提出的治疗计划对患者期

望和生活方式考虑的影响，例如，起效、疗效证据、副作用管理和给药或给药

困难。      
HCP 对疾病的更广泛影响或症状的出现缺乏了解；当前治疗的副作用或给

药问题可能导致患者对治疗的期望不切实际，导致依从性变差。 
 

4．结局 
多年来，制药行业一直关注产品的疗效、安全性和耐受性。但是，当我们

采取“以患者为中心”的方法时，对大多数患者来说最终重要的是他们的生活质

量和体验。当然，疗效、安全性和耐受性对于最佳的患者健康和体验至关重要。 
为患者创造个性化的服务和体验需要超越制药公司传统的以产品为中心的方法。

我们需要采取更全面的方法，通过确定未满足的需求领域并在整个患者旅程中

提供具有价值的解决方案来增强患者体验。需要考虑的事项包括： 
① 探索影响患者达到最佳结局的任何障碍，并确定减少此类障碍和改善结

局的潜在机会。    
② 了解任何正在进行的状况监测程序，并考虑是否需要对患者进行教育，

如果需要，需要什么类型的教育。 
③ 探索治疗变化的触发因素，例如病情进展、不可接受和无法忍受的副作

用、依从性差、对特定疗法产生耐药性等，或支持干预措施，例如营养补充剂、

助行器、患者教育计划等。 
④ 优秀的患者旅程的力量在于结合了定性和定量数据，并为组织执行提供

了理想的患者体验。 
  
真正了解患者体验最终还是患者自己，所以一个优秀的患者旅程必须与患

者和照护者共同创建。 

（三）“患者为中心”的互动交流活动的具体类型 

1．证据生成及交流 
此处特指患者参与的其他类型研究，除外传统的评价药物疗效及安全性的

临床研究，例如患者报告结局 (patient-reported outcomes, PRO) 研究、患者倾向

性研究、患者对相关疾病治疗预期、疾病负担研究、任何患者体验相关的数据

收集等。 
 
1.1 患者报告结局研究 
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定义：指直接来自患者的关于自身健康状况和治疗结果的报告，是一种没

有医生或其他人影响所进行的患者自身对疾病或健康状况临床结局的测量[29]。

它包含临床实践中的许多项内容，如健康相关生活质量 (health-related quality of 
life, HRQoL)、健康状态测量工具、患者满意度和治疗体验、心理困扰、疼痛和

自我效能等[30]。 
目的：PRO 从患者的角度，为临床研究和临床实践提供了独特的评价治疗

效果的指标，越来越受到医生及监管部门的认可及提倡。 
 

1.2 患者倾向性研究 
定义：指使用特定的方法，为患者提供真实或假设的治疗选择，试图了解

患者对特定治疗和属性的偏好，并探索在治疗的益处和风险上做出权衡。此类

研究可以提供三种类型的信息（如表 1）： 
表 1：患者倾向性研究提供的信息类型及衡量点 

类型 衡量 

属性 什么是重要的 

相对重要性 有多重要 

权衡 患者愿意在利益、危害和其他方面之间做出什么权衡 
 
目的：结合临床指南、患者的偏好为选择治疗方案和定制干预措施提供了

方向。患者的偏好也有助于在科学尚未为医疗保健问题提供主导解决方案的临

床决策中做出选择。 
 
注意事项：随着患者为中心的药物研发（Patient-focused Drug Development, 

PFDD）的理念和实践的不断发展，在药物全生命周期中获取患者体验、见解、

需求等数据并将其有效地融入到药物的研发和评价中日益受到重视[31]。中国国

家药监部门也先后发布多个临床指导原则，以推动“以患者为中心”的药物研

发在中国的落地。我们相信此类研究是传统临床研究之外，药物治疗价值的重

要补充，将成为医患共同决策的依据。但与此同时，整体上此类项目都涵盖在

研究范畴内，相关流程及操作建议相对清晰，须按照药物临床试验管理规范

（Good Clinical Practice, GCP）、良好出版管理规范（Good Publication Practice, 
GPP）等开展，本指导原则不再详述。 

 
2．寻求患者建议及洞见 
    患者在疾病及治疗方面的洞见非常具有价值，并且贯穿于整个产品生命周期，

从未满足需求的发掘，优化临床研究方案，提供研究招募的建议，构建或验证

患者旅程，到患者教育材料的易读性验证等等。为获得上述患者建议及洞见，
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可以根据目的、结果的呈现方式（定性或定量）、内外部资源情况等，酌情采

用不同活动形式。 
 
2.1 患者顾问咨询会： 
定义：与 HCP 咨询顾问会一样，企业可发起或组织针对某些问题向患者的

咨询。首先，患者顾问咨询会亦应遵守 HCP 顾问会的通用原则，例如会议地点、

会议时长、内外部参会人的数量及职能限制，确保每位参会人员的贡献，会议

内容须科学、合理、平衡，不带有推广性质、不良事件（adverse event, AE）/产
品技术投诉（Product Technical Complaint, PTC）的上报，会后应有会议记录产

生并存档等。同时，患者顾问咨询会还应包括如下内容： 
 
目的：通常会处于以下目的发起患者顾问咨询会，包括但不限于： 

① 患者对需求的观点 
② 疾病治疗 
③ 患者教育材料优化 
④ 药物可及性 
⑤ 定义企业和患者群体的共同利益 
⑥ 完善患者旅程 

 
注意事项： 
① 参会人：针对会议目的，能够回答相关问题，提供意见或洞见的人员，

可以包含但不限于： 
• 患者本人或家属 
• 疾病照护者 
• 患者组织代表 
• 医疗卫生专业人士（混合顾问咨询会） 

②  参会人的邀请渠道：包括但不限于： 
• 患者倡导团体的提名 
• 从患者组织识别患者 
• 来自患者支持项目（Patient Support Program, PSP）的患者 
• HCP 的推荐 
• 非推广性质的社交媒体 
• 患者招募机构/供应商 

③  顾问费的支付：参考本章节第三部分：报销与报酬 
④  会后跟进：确保患者和患者倡导者在咨询委员会之后收到跟进和反

馈，并附上感谢信，以表达对他们向我们提供建议的感谢，还需与提
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供患者顾问的相关患者组织、医疗保健专业人员或试验研究者进行跟

进。 
 

2.2 个人咨询： 
定义：向个体患者提出的咨询，通常受邀的个体患者应具备代表性，可为

患者组织负责人，对于问题的回复能够代表更广泛群体的意见或建议。 
目的：针对以下情况可发起个体患者咨询，例如：通常出于针对某些疾病

或患者层面问题的初步了解；展开更广泛咨询前的试行等。 
注意事项： 
优点：操作简单，资源投入少，能较快收集到所需信息。 
缺点：个体患者的代表性较差。 
 
2.3 深度访谈： 
定义：针对特定主题或话题，由掌握高级访谈技巧的调查员与被访者进行

一对一的、有目的性的、深入的问答交流，以获取更为详细全面的信息和见解。 
目的：通常用以揭示患者对某一问题的潜在动机、态度和情感。 
注意事项： 
优点：探讨的话题可以相对较深入、访谈的内容相对较多、能避免公开讨

论敏感性的话题或可能引起尴尬的情况。 
缺点：对高素质、高层次的患者人群较难成功预约，不能确定所选取的被

访者是否具有典型意义。 
 
2.4 焦点小组座谈会 
定义：邀请一组具有代表性的参与者，由经过研究训练的调查者主持，采

用半结构方式（预先设定部分访谈问题）进行小组讨论，通过参与者们的互动，

了解他们真实的看法、态度以及行为等。 
目的：通常是深入地了解某一类患者对一种产品、治疗、疾病的看法，例

如治疗动机、决策过程、使用态度等。 
注意事项： 
优点： 

① 在自由、互相激励的环境下，患者能够畅所欲言 
② 在互动关系的效应下获得更有深度、广度的信息，尤其对于深层的

动机和产品形象的描绘，具有较好的效果 
缺点： 

① 样本量小 
② 单次访谈的内容相对较少 
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③ 无法进行数据误差的评估以及数据间的相关分析或推断总体 
 
2.5 患者调研： 
定义：通过患者自己填写问卷而进行的一种洞见收集方法。问卷可通过网

络送达受访者，也可通过纸质问卷进行，但总体问卷时间不宜过长，问题不宜

过多。 
目的：通过设计良好的、结构化的问卷，获得患者对于某些问题的想法，

结果可支持定性或定量分析。 
注意事项： 
优势： 

① 覆盖区域广，可线上线下同时进行 
② 支持大样本的数据收集，执行成本低 
③ 执行效率高、速度快 

缺点： 
① 需考虑问卷发送渠道导致的人群偏移 
② 参与问卷的人群身份难以追踪，所获信息的准确性和真实性难以判

断 
 
上述各种形式的患者洞见获取方式都应取得患者的知情同意，患者应被告

知所收集的信息会被如何使用，并且知情同意的获得应该在任何实质性的互动

之前。 
无论采用何种活动形式，确保合适的患者提供了正确的信息是至关重要的，

以下建议供参考： 
首先，确认参与的患者对表达经历和分享见解感兴趣； 
其次，医生对于自己治疗的患者比较熟悉，可以帮助确认某个具体患者是

否适合参与活动； 
最后，多种渠道可以帮助确认目标患者，例如公司的社交媒体平台，其他

组织例如合同研究组织（Contract Research Organization, CRO）、临床机构管理

组织（Site Management Organization, SMO）、患者组织等。 
 

3．患者沟通/教育/倡导类型 
 
3.1 患者参与科学会议 
近年来，患者参与科学会议的做法逐渐常见，部分原因来自于患者群体自

身的积极倡导，此外更因为患者主动参与自己的疾病管理已被证明对于提升治

疗体验、鼓励乐观看待和改善健康结果皆有积极正面的影响。同时其他非患者
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的参与者也有机会学习从患者的视角看待与了解疾病对病人及其照顾者带来的

社会和人文影响，以及在面对患病过程中出现的各种情况的考虑观点和情感忧

虑。 
目的：对于患者群体来说，参与这类活动可以让他们更多地了解自己的疾

病，从而更好地理解和认识自身情况，并赋能自己在健康相关决策过程中所需

的疾病知识和坚强信念。此外在参与此类活动的过程中，患者也可以通过与其

他患者和更广泛的支持体系成员的互动和联系，建立连结、探寻支持并获得归

属感。 
患者参与医学会将为所有参加者带来宝贵的互相学习和丰富参会的经验，

并体现了各界“以患者为中心”的不断反思和发展的实践，逐渐构成了健康科学

生态系统的核心信念。 

医学大会 
过去，医学会议和医界年会传统上只关注临床医生的观点，较少探索病人

的观点或他们独特而有价值的看法。近年来，在这些场合中越来越多地观察到

患者的参与，尽管大多数情况下仍是作为辅助角色，例如担任模拟患者支持医

事人员的持续学习活动，或者仅仅作为被动参会者。 
但这种情况正在发生变化，主要得益于跨学科人士的支持和患者群体的不

懈倡导。越来越多的人认为，以更加充实和综合的方式让患者参加会议，可以

改变思维定式，为增强医患彼此学习机会和相互丰富的合作伙伴关系打开大门。 
 
患者参与医学会议的积极作用与价值 
① 患者的视角  
病人不再被视为仅仅是接受治疗或被手术的患病者。他们的亲身经验越来

越被认可是深化了解疾病或病症对身体损伤、情绪困扰和社会影响的宝贵信息，

并由于这些经验为疾病护理方法的规划、提供和改进带来多层面的见解。 
② 协作关系  
将患者视为自己疾病旅程和治疗决策的“伙伴”的想法，在十多年前起始

于医学界。由有远见的临床医生和有倡导意识的患者领导播下的合作种子已经

从治疗扩展到教育和宣传领域。近几十年来，专业运营的 PAG 在某些治疗领域

的兴起和随后的稳定建立，使患者的考虑、担忧、偏好和愿望能够通过一致的

渠道进行发声，受到医疗界和行业的明确欢迎。这些令人振奋的发展有助于提

高患者群体作为其医疗提供者和医药行业合作伙伴的地位，使其处于更公平的

地位，并具有协作声量，有助于在所关注的问题上实现重大而有效的改善。 
③ 倡议的机会和其影响 
科学会议是一个有效的跨角色平台，在此患者倡导者的关键作用可以得到
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认可和扩展。更广泛的医疗保健利益相关者群体和患者倡导者之间的密切合作

有助于帮助患者及其照护者获得关于其疾病和治疗方案的准确、可靠和及时的

信息；除了获得高质量的医疗信息外，患者倡导者通常利用这些机会与其他关

键利益相关者实体展开对话，以就建设性的实践转变和有影响力的政策变化进

行对话和讨论。 
④ 媒体关注 
患者参加科学会议也提供了媒体报道的机会。从媒体的角度来看，向社会

传播积极的医患关系是一个独特的角度，因为患者倡导者的立场肯定与他们的

医生一致。只有患者倡导者才能将治疗的现实和将研究转化为医学会议的需要，

因为他们拥有与疾病相关的独特知识和亲身体验[32]。 
 
患者在医学会议中的角色 
患者在医学会议策划中的角色取决于会议的目的、目标受众、举办会议的

协会以及会议核心的医学专业。 
患者可能的角色包括，但不限于： 
① 出席者 
② 会议专题讨论组成员 
③ 演讲者  
④ 发表者  
⑤ 会议筹备组成员  
⑥ 患者组织的参展者  
 
注意事项：当把患者视为科学会议的核心筹备伙伴，积极承担内容生成或

演讲的责任时，必须让患者了解该会议部分的总体目标，同时尊重他们的自由

决策权与自主权，由患者决定分享的内容。对于那些不仅仅是与会者的患者讲

者，应该视同医师或其他参会讲者，向其充分介绍会议目的和受众，并提供任

何必要的流程支持。总的来说，当考虑将医疗专业领域以外的患者纳入规划过

程和议程设置时，有必要评估各利益相关方的需求和预期目标，以达成一个合

作和价值平衡的决定。 
 
3.2 患者参与临床指南制订 
患者参与临床实践指南的制定受到全球多家机构的推荐，包括 NICE、

SIGN 和世界卫生组织 (World Health Organization, WHO) 等。针对指南的研究及

评估工具也包含了专门针对患者在指南制订过程中参与度评估的特定部分，如

指南研究开发和评估 (Appraisal of Guidelines for REsearch & Evaluation II, AGREE 
II) 工具[33]。在我国，更新版的《中国制订/修订临床诊疗指南的指导原则（2022
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版）》对患者参与临床指南制订有相关的描述[34]。  
目的：关键利益相关者（包括患者和公众）参与指南制订的过程，对于确

保指南适用于所有将使用或受其影响的人非常重要。患者和公众参与 (patient 
and public involvement, PPI) 被广泛认为能提高医疗保健研究和交付的价值和影

响，也包括临床指南的制订。 
注意事项：国外相关综述发现，一半的临床实践制订都涉及到不同程度的

患者参与，且随着时间的推移，有患者参与的指南的数量不断增加[35]。自 2010
年以来，患者能更早地参与到指南的制订中，在指南规划阶段就加入，并且参

与度也更高，作为参与者加入到工作组和咨询委员会。综述指出组织可以考虑

从以下五种策略增加患者参与： 
① 让患者参与制订治疗范围问题  
② 让患者参与推荐的撰写 
③ 考虑弱势群体的需求 
④ 使用患者参与人员进行招募患者参与所有发展阶段 
⑤ 记录患者的精确贡献 

 
    在我国，患者参与临床指南制订也越来越引起重视。更新版的《中国制订/修
订临床诊疗指南的指导原则（2022 版）》指出，我国的指南制订过程存在局限

性，包括未考虑患者的价值观和偏好，并在指南制订的多个阶段增加的关于患

者参与的描述[34]。（如表 2） 
表 2：指南制订各阶段中患者参与 

指南制订阶段 患者参与 

撰写计划书 患者意愿调研 

成立工作组 参与制订指南的人员，应纳入患者代表等 

形成推荐意见 同时考虑患者偏好与价值观、公平性和可及性等多方面的因素 

撰写和发表 针对患者版本的指南 

 
相关案例:  
参见《白皮书》第七章节——附件 
 
3.3 患者组织赋能 
目标：通过搭建不同发展阶段患者组织之间相互交流和学习的平台，支持

患者组织建设科学高效的内部管理体系，加强患者组织专业能力（如何参与临

床研究，数据库的设计和搭建等）的提升，探索共享经验模式，为多方合作创
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造机会，为中国患者提供更专业的服务和支持，助力实现健康中国。 
注意事项： 
① 密切关注国内关于患者参与的各项政策以及国际患者参与的最新动态及

进展 
② 关注不同阶段患者组织的发展需求 
③ 把患者组织需求与公司发展需求有机结合，从而实现长期战略性合作 
 
3.4 患者教育 
定义：是指以患者为中心，针对患者而组织的有目标、有计划的教育活动，

向患者介绍疾病、检查、治疗方案等知识，以促进患者对疾病的认知、理解、

接受和控制，从而改善疾病的状况。患者教育是疾病治疗必要组成部分。 
目的： 
① 通过疾病知识的传播，帮助患者获得完整的健康知识，使患者能对自身

疾病有更多的了解，有助于患者建立良好的治疗计划，从而改善患者的

疾病状况，减少疾病的并发症； 
② 通过让患者能够掌握疾病治疗的知识，从而激发患者自我管理和自我治

疗的能力，提高患者的病情控制能力。 
 

注意事项： 
随着医疗由传统的“医生为中心”发展为“患者为中心”，患者教育的内

容也由早期的知识和生物医药基础的建议，发展为尊重和考虑患者的偏好、需

求、价值等，满足患者个性化需求的定制化内容。 
科技的发展为患者教育提供了更多的可能性。智能手机帮助患者更便捷地

接收和查看相关的健康信息；平板电脑可结合视频会议，实现远程健康教育，

让患者能够远程咨询专家；网络技术建立患者健康数据库，以实现全面的患者

数据管理，为患者健康教育提供有效支持；大数据和人工智能（artificial 
intelligence, AI）的应用更是质的飞跃，可根据患者的健康数据分析患者的病情，

从而更好地开展患者教育，并结合虚拟现实（virtual reality, VR）技术，实现虚

拟病房，让患者以虚拟的形式参与治疗，从而更好地理解疾病；还可建立智能

知识库，为患者提供个性化的健康知识和护理服务。以 ChatGPT（Chat 
Generative Pre-trained Transformer, 生成型预训练变换模型）3.0 为例，作为一种

基于聊天机器人技术的话术模型，可以实现智能话术的自动生成。ChatGPT 3.0
将其在患者教育领域可发挥的作用归纳如下：1. 实现智能患者自助服务，从而

为患者提供及时的咨询服务，提高患者教育的效率；2. 根据患者的健康数据，

建立患者个性化模型，以智能话术的形式，回答患者的提问，为患者提供个性

化的健康咨询；3. 根据患者的健康数据，智能追踪患者的病情，定期发送提醒
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信息，以确保患者遵循医嘱；提醒患者注意休息，保持良好的生活习惯等，从

而更好地改善患者的病情，等。 

 
3.5 患者故事讲述会 
目标：所有医疗保健决策者和行业相关者皆认识到，患者的经历自述可以

为讨论增加独特得价值，此为数据所不能。 
注意事项：虽然数据的价值是无可争议的，但讲述患者故事的艺术却很少

被讨论。部分原因是由于人们理解患者的经验应得到尊重，而不是像政策辩论

那样被质疑或检视。还有一个普遍认识是不应挑剔患者的话语或曲解他们的谈

话和分享。每一位患者都是对自己的疾病、治疗以及管理疾病所需知识的专家。 
然而，越来越需要认识到情况的复杂性——FDA 会议、政策论坛、保险支

付讨论、立法思辩——患者皆被邀请讲述自己的故事和疾病管理旅程。 
多年来，行业对患者经历自述的重视和应用已经超越了单纯的营销参与，

使其逐渐在具有关键的商业行动中发挥重要的影响力，例如策略制定、项目革

新和创新患者参与。 
 

3.6 患者支持互助群组 
患者互助支持群组将正在经历或经历过类似经历的人聚集在一起。例如，

这种共同点可能是癌症、慢性疾病、罕见病、成瘾、丧亲之痛或护理。 
目标：互助支持群组为人们提供了一个机会来分享个人经验和感受、应对

策略或有关疾病或治疗的第一手资料。 
对许多人来说，与健康有关的支持团体可以填补医疗和情感支持需求之间

的空白。一个人与医生或其他医务人员的关系可能无法提供足够的情感支持，

而一个人的家人和朋友可能不理解疾病或治疗的影响，一个有共同经历的人组

成的支持小组可以作为医疗和情感需求之间的桥梁。 
注意事项：行业支持口碑良好的患者互助支持团体的机制通常是通过无限

制条款的教育基金。明确界定的行业资助的目的和界限意味着任何提供资助的

商业实体都必须尊重接受资助的实体的运作和决策的独立性，并且商业实体在

任何情况下都不得对其施加影响。 
 

4．患者支持项目 
 

    患者支持项目价值： 
放眼全球，人民健康已经处于世界发展议程的中心位置，成为衡量经济社

会发展和人民幸福的重要标尺。受医药学科发展等多种因素影响，针对恶性肿

瘤、罕见病等重大疾病的治疗成本高昂，而中国面临人口老龄化加速，慢性病、
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重大疾病患者数量愈发庞大。如何对慢性病、重大疾病患者进行管理、保障和

援助，是每个国家都需要面对的重要议题。我国在 “全民医保” 的基本医疗保障

基础上，通过联合政府、行业学/协会、企业、医疗卫生专业机构，在患者的疾

病管理上进行援助，从而帮助更多患者受益，为实现健康中国 2030 的目标助力。 
 

    定义： 
患者支持项目（Patient Support Program, PSP）: 是指支持患者使用公司产品

治疗计划的项目，包括但不限于对疾病管理的支持（如患者依从性、疾病的认

知和教育），用于帮助改善患者健康状况。 
患者援助项目（Patient Assistance Program, PAP）：是指慈善组织依据慈善

理念统筹、管理、设计和运营，并用公益的方法和原则，将企业基于慈善目的

自愿无偿提供的药品和/或资金，捐赠给需要的患者，帮助其获得药物或资金的

一种活动。 
复合型患者项目（Combined Patient Program, CPP）：是指至少包含了一个

PSP 和一个 PAP 项目元素的患者项目。 
PSP，PAP 与 CPP 的对比描述（如图 6） 

 
图 6：PSP、PAP 与 CPP 的对比 

    活动目的 

患者支持或者援助项目是以改善患者疾病管理结果或者援助患者疾病管理

为目的的一系列项目/活动。这些项目/活动的开展也必须始终符合最高的伦理标

准、适用于中国的法律法规以及国际法规。 
 

    注意事项 
项目总体原则 
① 患者支持/援助项目不得以意图推动制药企业产品处方为目的 
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• 以满足目标患者群体未被满足的需求为目的开展 
• 不得用于评估制药企业产品的疗效与安全性为目的 
• 必须遵守中国的法律法规和行业规范（包括但不限于数据隐私、药

品安全报告等相关法律条款） 
• 应是经过所在制药企业审批部门审批的，包括但不限于法务、合规、

医学、药物警戒等部门以保证项目的科学性 
②  项目参与方相关 

• 患者参与项目应在患者知情并签署患者知情同意书之后 
• 对患者的资助请遵循所在制药企业的政策。当向患者团体提供支持

时，必须由各方签署书面协议，协议应包括但不限于概述目标，公

司与患者团体/患者的角色，以及相关的任何信息（如财务，非财务） 
• 参与项目的 HCP 不得以推荐患者参与项目而获得酬劳 
• 服务提供方应为经注册的第三方供应商（比如具有相关资质的专门

机构或有组织的线上社会团体或医疗卫生机构/医学及科学协会） 
③  数据保护相关 

• 处理的数据应与项目目的相关，并有恰当的收集理由。指导原则应

该是只按照需求的最低限度收集个人数据，并建议在互动交流之前

确定数据的收集及其使用目的，符合《个人信息保护法》和国际上

相关的法律法规 
• 在进行个人数据的收集之前，任何患者都应被充分告知并明示同意

所收集资料的目的和预期使用 
• 收集到的数据应该仍然可以由有限数量的相关人员在一段时间内访

问，该段时间需基于项目所需时间以及当地法律法规的要求 
• 患者支持/援助项目应遵照药物警戒规定进行上报和存档 
• 数据的归档时间不应超过满足数据收集目的必要期限，具体以每个

项目目的和性质为准 
 

相关案例:  
参见《白皮书》第七章节——附件 
  

5．管控式用药 
 
管控式用药 (Managed Access Program，MAP）：在全球很多国家和地区，

MAP 是一种为满足临床急需患者的药品可及而建立起的机制，为患者提供一条

使用在研新药或本地未获批或未上市药械的新路径，旨在解决患者急难病情，

拯救生命。MAP 使得符合条件的患者可以以 MAP 方式有条件地使用未在本国
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获批的治疗方案[36]。 
国外有管控式用药政策的国家或地区，MAP 的名称与形式不尽相同，但他

们的共同特征是: ① 针对未上市药品；② 临床急需；③ 用于临床试验以外的患

者，例如，美国 EA (Expanded Access) [37]；法国 EAP (Early Access Programs) [38]；

加拿大 SAP (Special Access Programs) [39] ；欧盟  CUP (Compassionate Use 
Programmes) 和 NPPs (Named Patient Programmes) [40]；澳大利亚 SAS (Special 
Access Scheme) 和 AP (Authorized Prescriber) 等[41] 。在我国，相关同情用药的法

律法规也正在逐步建立和完善。2017 年，原食品药品监管总局药品审评中心组

织起草了《拓展性同情使用临床试验用药物管理办法》（征求意见稿）[42]；

2019 年，新修订的《中华人民共和国药品管理法》第二十三条规定：正在开展

临床试验的用于治疗严重危及生命且尚无有效治疗手段的疾病的药物，经医学

观察可能获益，并且符合伦理原则的，经审查、知情同意后，可以在开展临床

试验的机构内用于其他病情相同的患者；第二十六条对治疗严重危及生命且尚

无有效治疗手段的疾病以及公共卫生方面急需的药品，药物临床试验已有数据

显示疗效并能预测其临床价值的，可以附条件批准，并在药品注册证书中载明

相关事项 [43]; 2020 年 11 月 25 日，国家市场监管总局、国家药监局、国家发展

改革委等 8 部门印发《粤港澳大湾区药品医疗器械监管创新发展工作方案》

（下称《方案》），提出到 2022 年，将基本建立粤港澳大湾区内地医疗机构使

用港澳上市药品医疗器械的体制机制，到 2035 年将建成全国医药产业创新发展

示范区和宜居宜业宜游的国际一流湾区[44]。2021 年 6 月 29 日，国家卫生健康

委、国家药监局联合发布《临床急需药品临时进口工作方案》，进一步完善药

品供应保障政策，满足群众特定临床急需药品需求[45]。同时，海南博鳌也相继

出台了地区政策，例如博鳌模式经特殊审批后，可使大陆患者最快在博鳌用上

在海外上市一个月左右的新药[46]； 2023 年１月６日《深圳经济特区细胞和基因

产业促进条例》公布，拟于今年 3 月 1 日正式实施[47]。该《条例》进一步细化

细胞和基因药物拓展性临床试验用药制度，规定开展细胞和基因药物拓展性临

床试验的，应当已经完成支持新药品上市注册的临床试验阶段，药物注册申请

人已经向国家药品监督管理部门提交上市许可申请，并按照国家规定申请开展

拓展性临床试验且获得批准，以提升药品的可及性和安全性，推动了我国拓展

性临床试验用药制度落地。 
 国内在管控式用药方面已取得成功经验供大家参考，从 2019年米托坦片的

临时进口的一次性采购到 2022 年氯巴占的临床急需药品临时进口（如图 7）。 
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    相关案例描述请参见《白皮书》第七章节——附件。  基于前期针对工作组成

员所在公司的调研，发现各家针对 MAP 均有比较完善的全球性及地方性规章制

度与标准流程，具体项目的申请和执行应遵循国际和当地相关法律法规的要求，

并结合企业自身规章制度与标准流程。 

6. 其他形式 

企业可以以志愿者/义工团形式与患者组织互动：企业会通过组织开展志愿

者/义工团等形式，参与社会活动，践行企业的社会责任。一方面，响应患者组

织的倡导，发挥医药/械企业的特长；另一方面，企业可以通过组织开展与患者

组织的互动，增进企业对患者组织及患者的了解，促进企业“患者为中心”文化

的建立和宣传。企业组织开展此类活动须遵循各企业相关 SOPs以及互动患者组

织的相关规定与准则。 

（四）报销与报酬 

          在开展“患者为中心”的互动交流活动过程中，可能会有患者个人、患者

权益代表或患者组织向公司提供服务，例如演讲或咨询服务等。全球咨询过程

表明行业和患者已准备好接受与制药公司互动的患者相关报酬的全球原则。 
国际上已有相当的组织、机构发布的与患者互动相关的指南或指导规范中

对患者报酬的原则进行了描述。包括 2018 年 10 月，欧洲癌症患者倡导网络工

作组 (Workgroup of European Cancer Patient Advocacy Networks, WECAN) 在更

新版的《Guiding Principles on Reasonable Agreements between Patient Advocates 
and Pharmaceutical Companies》中规范了患者报酬和差旅报销的指导原则[48]。

（如表 3） 
 
 
 
 

图 7：国内管控式用药成功经验 
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表 3：WECAM《Guiding Principles on Reasonable Agreements between Patient Advocates and 
Pharmaceutical Companies》提出的与患者报酬与差旅报销的指导原则 

9 条原则 
• 按照公平市场价格报酬 
• 体现总的投入时间 
• 尊重拒绝报酬的权力 
• 尽可能提供合作伙伴的选择 
• 应该包括合理的差旅费用 

• 长飞行距离需要更高级的飞机舱位 
• 应包括合理的三程公务差旅费用 
• 应允许多日宣传职责的中途停留  
• 30 天内完成付款 

 

  2019 年 6 月，患者组织代表和研发型制药行业与欧洲制药工业和协会联合

会 (European Federation of Pharmaceutical Industries and Associations, EFPIA) 的患

者智库共同制定了《Working Together with Patients. Principles for Remunerating 
Patients, Patient Organization Representatives & Careers for Work Undertaken with 
the Pharmaceutical Industry》，旨在为支付报酬提供原则和客观的标准。该《原

则》强调患者和制药行业之间适当和有效的合作有可能共同创造和共同开发更

好的健康结果。合作必须基于适用于任何合作服务的 4 条一般原则和 8 条基本

原则[49]（如表 4）。 
表 4：EFPIA《Working Together with Patients. Principles for Remunerating Patients, Patient Organization 

Representatives & Careers for Work Undertaken with the Pharmaceutical Industry》 
提出的为患者支付报酬的一般原则与基本原则 

4 条一般原则 
• 合法需求的确定 
• 所需服务的定义 
• 书面协议的签署 
• 可交付成果的接收 

8 条基本原则 
• 有权获得公平的报酬 
• 无歧视 
• 尊重 
• 非推广 
• 透明 
• 付款合适 
• 一致性 
• 有权拒绝报酬 

 
2020 年 2 月，国际制药商协会联合（International Federation of 

Pharmaceutical Manufacturers and Associations, IFPMA）在更新版《IFPMA Note 
for Guidance on Fees for Services (2020 update)》中也提出了多条有助于确保服务

费用安排符合要求的标准，并确保相关信息可供评估提案使用[50, 51]。 

   近年来，行业和患者更多关注在解决如何确定公允合理的报酬。美国国家

健康委员会  (National Health Council, NHC) 发布了最新的《Principles for 
Compensating Patients for Patient Engagement Activities》[52]，并基于提出的公平

市场价（fair market value, FMV）需要考虑的多个相关患者互动的因素，例如患

者参与类型、一般报酬、行政/后勤、时间承诺、差旅和报销注意事项等，开发

了线上 FMV 计算器，并提供了配套使用指导、在线培训等方便参考和应用。

（详见图 8） 
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图 8：美国国家健康委员会患者报酬工具页面截图（Patient Compensation Tools - National Health Council） 

 

         PFMD (Patient Focused Medicines Development) 是一个非营利性的合作倡议

组织，旨在与患者一起设计以患者为中心的医疗系统，促进患者和健康利益相

关者双向受益。由 PFMD 开发的患者互动指引工具集， PEM（ Patient 
Engagement Management）Suite，发布了《Global Principles for remunerating the 
patient community for interactions with the pharmaceutical industry》后[53]，其相关

方法学的《Global Remuneration and Methodology & Frameworks》正在筹备中，

并计划在今年推出配套的《Global Fair Remuneration Digital Tool》，届时将为患

者公平市场报酬提供更多可参考的内容。（如图 9 ） 
 

  
图 9： PEM Suite 患者报酬全球原则、方法学及公允报酬数字工具 

 

我国当前尚缺乏患者服务报酬相关的指南或规范。通过对工作小组成员的

调研发现，仅个别企业有全球范围使用的患者服务相关报酬的 SOPs 和 FMV 计

算器，但尚缺乏本地应用经验。  
《白皮书》认为企业开展“患者为中心”的互动交流活动原则上需为患者提

供相应的补偿，具体需要基于患者的经验与实际贡献等给患者支付合理的报酬

作为劳务补偿。具体支付方案，需经多方共同商议，包括患者组织、患者代表、

企业等，并结合我国实际情况，达成一致。 

（五）与患者、患者权益代表和患者组织的沟通 

以患者为中心是医疗保健的核心价值。为了持续在行业内倡议“以患者为

https://nationalhealthcouncil.org/additional-resources/patient-compensation-tools/
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中心”的文化，行业同行越来越有兴趣更好地了解让患者成为真正合作伙伴的

过程，并专注于将患者置于所有行动和决策的中心。 
由医疗沟通研究所（Institute for Healthcare Communication, IHC）首创的 E4

沟通模式 (E4 Model of Communication) [54]， 已成为纳入各医疗学科的患者沟通

模式之一[55]。该模式不仅概述了促进临床医生与患者互动经验的原则，而且为

建设性的沟通循环铺平了道路，在这个过程中，临床医生参与者会逐渐熟练掌

握医疗沟通技巧，并适应患者的需求和关注。因此，值得业界人士探索 E4 沟通

模式，并思考如何将“以患者为中心”的沟通原则逐一推导出来，以优化业界

与患者群体之间的沟通。 
E1：与患者互动 (Engage with patients)：正如非语言线索在面对面的互动

中对传达一个人的精神状态起着至关重要的作用一样，在了解患者偏好和经验

的沟通方式中，非书面渠道也占了很大的比重。在此方面，行业有各种工具可

供采取，从客观的社会倾听 (social listening) 到探索患者偏好和优先事项的研究

项目，而这些患者参与工作的核心是探索和倾听患者的声音——即每位患者对

于疾病的独特经历与感受。 
E2：与患者共情 (Empathize with patients)：共情包括关怀和同理。科学证

据表明，共情沟通可提高患者满意度、依从性和健康结局。 
E3：教育患者 (Educate patients)：患者教育构成了行业指导下的患者沟通

努力的大部分。事实上，这样的教育接触，如果进行得恰当有效，对双方都有

益处，因为充分的患者教育旨在处理患者的困惑、误解甚至疏忽，而所有这些

不佳的患者心境都被证明极可能导致依从性低落、不良后果、患者不满或其他

与治疗相关的风险。有效的患者教育措施通过加强病人的自我效能能力和技能

来增强他们的能力，进一步助力患者明智决策的能力。 
E4: 争取患者成为合作伙伴 (Enlist patients as partners)：对患者真实想法

的深入探索是在医疗从业人员和其他相关合作伙伴（如行业）的投入和支持下

实现患者为中心目标的基础。由此产生的医患共同决策存在于具有相同目标的

伙伴之间，表现为合作而非指令，这是提高患者自主参与和实现最佳健康结果

的关键。 
 

1．信息的性质 
        大量研究表明，当患者获得适当、量身定制和及时的健康相关信息时，他

们更有可能与医护人员建立信任、关系和信心，进而遵循其提供的健康信息与

建议[56, 57]。最终，“以患者为中心”的有效沟通的目标不仅仅是传递疾病知识

和治疗信息，还应该有助于促进患者的积极性，鼓励患者在自己的健康追求中

发挥主导作用，并助力患者在围绕其健康和福祉的议题上做出明智的决定。 
        结合患者教育方面的学术研究和来自一线医疗工作者实践的见解，
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“PATIENT”原则提供了以患者群体和更广泛的公众都能接受的方式分享健康信

息的指南[58]。 
     特制优化(Personalized)：应努力了解目标患者群体的信息需求和偏好，并

以此制作内容深度、呈现方式和发布渠道皆适宜的沟通材料。以同理、关怀和

尊重的态度进行沟通，并认识到文化敏感性和潜在的沟通障碍。 
        明确表达(Articulate)：以合乎逻辑的方式呈现患者沟通的内容，预先宣布

关键要点，并善用格式对比强调重点，确保将较长的内容分解为逻辑上易理解

的小部分，并配备适当的分层、文意简明的结构和吸引人的视觉设计。应适时

加入图表，以提高清晰度并帮助信息吸收。 
       及时更新(Timely)：随着信息越来越容易获取，并且几乎不断通过互联网更

新，患者寻求并期望获得最新信息以帮助决策。 
        实用信息(Informative)：教育材料的设计应以患者为中心，用清晰、简单、

平实的语言书写，避免使用术语、技术词汇或具有多种含义的词语（例如，监

控 (surveillance)、进展 (progression)、积极/消极 (positive/ negative）。认识到阅

读数字、风险和某些科学或数学概念给患者带来的认知负荷[59]。  
        吸引关注(Engaging): 当以文字为主的信息伴随着音频讲述时，人们通常吸

收得更好，互动也会增加参与度并保持参与者兴趣。建议以一系列吸引人的形

式提供内容，包括视听部分或互动功能，让患者代表参与到共同创作过程中，

并收集用户反馈，确保在内容开发中掌握患者的考虑和观点。 
        启发行动(Next-step): 如果建议不能推动行动，它的价值就会被削弱。为病

人提供与他们健康息息相关且简明扼要的行动指南，无论是诊断性的还是治疗

性的，都会大大提升沟通工作的效果。清楚地描述采取行动的好处，以强化患

者对自身状况的掌握和自主意识。 
善用科技(Technology): 应尝试以多种形式（如文本、视频、音频、动画或

图像）提供信息，以适应不同的学习方式。通过与目标受众的可及性和熟悉程

度相一致的渠道提供内容，媒体渠道和社会媒体不应该被完全回避，可考虑利

用于进行大众宣导或倡议。 
 

2．信息的内容 
专门为非专业人士撰写的医疗和治疗信息应该简明扼要，结构逻辑清晰，

并考虑到目标受众的健康素养水平。健康素养，又或称“健康识能”或“健康

知能”，被广泛定义为认知和社会技能，这些技能决定了个人获得、理解和使

用信息和服务的动机和能力，从而促进和保持良好健康，并为健康相关的决策

和行动提供依据[60, 61]。 
健康素养是催化和转变患者沟通的关键措施。健康素养的培养将使患者更

加了解和参与有关治疗方案的讨论，并更可能遵循药物的最佳使用和提高依从
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性。着眼于健康素养能够给个人和社会带来的积极影响，行业应将提高健康素

养作为一项势在必行的战略。 
个人了解健康相关信息并据此做出明智决定的能力可以进一步从两个方面

进行阐述：健康识能 (health literacy) 和健康数能 (health numeracy)。 
 
2.1 健康识能 
当人们接受信息时，他们会根据自己的文化水平、原有的倾向和潜在偏误

来处理和解释信息。因此，在向受众传达科学或医学信息时，必须考虑和解决

这些因素。  
以下列出了医疗情境中常见的公众倾向和偏见[62]：  

 对专家的期望和不确定性带来的挑战：大多数非专业人士希望有经验和

资历的专家能够提供明确的、规范性的信息。不了解科学方法的非专业

人士无视支撑健全科学的动态和迭代机制，如假设测试、自我修正和逐

步优化，如果新的可用证据表明情况与以前的理解有偏差，他们会很快

感到沮丧或不认可。 
 代表性偏差：人们有时可以利用他们对物体类别的隐性知识和刻板印象

来对物体本身做出判断。 
 锚定调整偏差：人们往往被他们看到或想到的第一个数字所 "锚定"；他

们随后做出的任何调整都会受到这个初始值或“锚”的强烈影响。 
 相关性表示因果关系：人们有一种强烈的倾向，认为如果两类事件是相

关的，那么其中一件必定由另一件所导致。 
 

2.2 健康数能 

 健康数能与个人对定量信息的理解和执行健康相关算术处理的能力有关。

日常生活单位的转换、营养计算、症状导向剂量调整和对风险的理解都

属于健康数能的范畴。 
 患者沟通的原则(the PATIENT principles)有助于对抗日常信息解释和数据

处理中普遍存在的固有倾向和偏见。除了采用患者沟通的最佳做法外，

了解和预测可能混淆或甚至破坏沟通尝试的认知障碍和情绪波动的来源

类型也是至关重要的。顽固偏见的存在会严重损害对原本无害或中性信

息的解释；因此，至关重要的是，沟通者要认识到易产生偏见倾向的沟

通环境。 
 通过承诺向患者和护理人员提供健康信息，以最大程度地理解和知情选

择，该行业可以帮助确保患者能够从医疗突破中受益，并实现最佳健康

结果。 
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3. 信息的表现形式 
无论沟通何种渠道（网站、应用程序或社交媒体等），面向患者的健康信

息通常以下列三种形式产生： 

① 文本型的书面材料：例如，知情同意书、使用说明、患者版药品说明书

等 
② 动态制作：例如，动画、视频、其他互动型产出等 
③ 图像：例如，图文教具 (visual aids), 信息图卡，全息图等 
 
健康素养是一个不断发展的概念，与健康的整个过程相关，包括从预防保

健到疾病筛查工作、医疗服务的提供、药品和药物信息的获取、日常疾病管理、

疾病随访等。通过确保信息不仅是可获得的，而且是可理解的和启发行动的，

行业各组织将公平地助力个人能够肩负自己的健康塑造和福祉实现。 
 

4．审批 
对于行业而言，落实与患者和患者组织互动对于实现为患者提供治疗的商

业目的至关重要，这些治疗可以显著改善患者的生活。行业成员致力于以承认

并帮助解决患者独特需求和挑战的方式与患者和患者组织接触。此外，行业以

相互建设性的共同目标对待患者和患者组织的参与，以获得患者的洞见，并促

进患者及其照护者的权益。 
一般而言，在审查和批准所有患者导向的沟通时，应遵守以下指导原则: 

• 遵守法律、公司政策和程序以及行业标准 
• 相互尊重与各自独立 
• 利益冲突检视、申报或回避 
• 透明 

病人沟通是“以患者为中心”的医疗服务的最前沿。有效的患者沟通是一

个支柱，围绕这个支柱，“以患者为中心”的照护精神使这些有价值的目标得

以实现：引出患者对疾病的看法，了解患者的社会心理环境，并根据患者的价

值观达成共同的治疗目标[63]。 
正如医疗保健体系已经适应并成长为接受“以患者为中心”的沟通作为健

康管理的久经考验的措施一样，作为医疗保健生态系统的一部分，制药行业也

越来越认识到与患者群体进行对话的前所未有的机会，在新兴的直接接触渠道

和逐渐活跃的角色的推动下，患者被赋予了在自己的医疗旅程中承担责任的权

利。 
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五、患者个人信息保护 

合理的患者个人信息的收集、储存、访问、使用以及患者知情同意应全面

遵守我国的个人数据保护相关法律和法规要求，必须获得负责机构的授权。 
收集的数据必须与项目目的相关，并有恰当的收集理由，指导原则应该是

按照需求的最低限度收集。 
应当在互动交流之前确定数据的收集及其使用目的，符合个人数据收集的

地方性和国际性法律和法规。 
在进行个人数据的收集之前，任何患者都应被充分告知并明示同意所收集

资料的目的和预期使用。避免患者对我们收集数据或使用数据的方式不知情或

者未予以事先同意。 
应当控制数据收集，公司内部使用和访问的需求，以确保数据的正确使用

和充分安全。 
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六、结语 

本《白皮书》是国内首部企业与患者开展互动交流活动的白皮书，吸取了

在患者项目开展比较有经验的头部企业的精华，借鉴了国际其他组织机构的指

导原则和规范等，但不可避免地存在很多的不足。伴随整个《白皮书》的诞生，

工作小组发现，除了在部分具体内容上存在讨论与争议外，也看到了各公司在

项目开展中的不同操作模式，以及在患者这个主题上探索的广度和深度的不一

致性，但各公司都在探索，并深信“患者为中心”这个方向的正确性。相信随

着时间的推移以及经验的不断丰富，必将推动行业《白皮书》内容的不断完善、

深入和精进，更好地为行业开展“患者为中心”的互动交流活动提供指导和参

考，对我国“患者为中心”的医疗行业积极的影响。 
 

RDPAC 医学患者事务工作组成员（按拼音顺序）： 
潘晓颖 罗氏医学沟通与患者合作肿瘤领域负责人 
沈爱玲 赛诺菲资深患者解决方案经理 
石丹妮 辉瑞中国罕见病医学部负责人 
徐晴波 辉瑞中国医学患者事务顾问 
赵 静 拜耳患者参与交流总监 
周丽雯 赛诺菲患者解决方案经理 
钟 铮 赛诺菲医学部患者事务和医学运营及效率负责人  
特别指导（按拼音顺序）： 
曹峻洋 辉瑞全球生物制药商业集团中国区首席医学事务官&副总裁 
谷成明 赛诺菲大中华区医学部负责人 
李 滨 罗氏中国医学部和个体化医疗副总裁 
李 瑶 拜耳副总裁＆医学部负责人 
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七、附件 

（一） 术语与缩写 

缩写 全称 中文 
AE adverse event 不良事件 
AGREE II Appraisal of Guidelines for REsearch and Evaluation II 指南研究开发和评估 
AI artificial intelligence 人工智能 
AP Authorized Prescriber  
CDE Center for Drug Evaluation 国家药品监督管理局药品审评中心 

  ChatGPT Chat Generative Pre-trained Transformer 生成型预训练变换模型 
CHMP Committee for Medicinal Products for Human Use 人用医药产品委员会 (欧洲药品监督

局) 
CORD Chinese Organization for Rare Disorders 蔻德罕见病中心 
CPP Combined Patient Program 复合型的患者项目 
CRO Contract Research Organization 合同研究组织 
CTTI Clinical Trials Transformation Initiative 临床试验转型计划 
CU Compassionate Use 同情用药制度 
CUP Compassionate Use Programme 同情用药计划 
DCE discrete choice experiment 离散选择实验 
EA Expanded Access  
EAP Expanded Access Program   
EAMS Early Access to Medicines Scheme 药物早期可及计划 
EFPIA European Federation of Pharmaceutical Industries and 

Associations 
欧洲制药工业和协会联合会 

EMA European Medicines Agency 欧洲药品监督局 
EU Expanded Use 拓展性使用 
FDA U.S. Food and Drug Administration 美国食品药品监督管理局 
FMV fair market value 公平市场价 
GCP Good Clinical Practice 药物临床试验管理规范 
GPP Good Publication Practice 良好发表惯例 
HCP healthcare professional 医疗卫生专业人士 
HRQoL health-related quality of life 健康相关生活质量 
ICH International Council for Harmonization of Technical 

Requirements for Pharmaceuticals for Human Use 
国际人用药品注册技术协调会 

IFPMA International Federation of Pharmaceutical Manufacturers 
and Associations 

国际制药商协会联合会 

IHC Institute for Healthcare Communication 医疗沟通研究所 
MAP Managed Access Program 管控式用药 
MDT multidisciplinary team 多学科团队 
NEJM New England Journal of Medicine 新英格兰医学杂志 
NHC National Health Council 美国国家健康委员会 
NICE National Institute for Health and Care Excellence 英国国家卫生与临床优化研究所 
NKTL natural killer/T-cell lymphoma 自然杀伤细胞/T细胞淋巴瘤 
nmCRPC non-metastatic castration-resistant prostate cancer 非转移性去势抵抗性前列腺癌 
NPP Named Patient Programme 命名患者用药计划 
OS overall survival 总生存率 
PAG   patient advocacy group 患者倡导团体 
PAP Patient Assistance Program 患者援助项目 
PD-1 programmed cell death protein 1 程序性细胞死亡蛋白-1 
PEM Suite Patient Engagement Management Suite  
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PES Patient Engagement Synapse  
PFDD Patient-focused Drug Development 患者为中心的药物研发 
PNH Paroxysmal nocturnal hemoglobinuria 阵发性睡眠性血红蛋白尿症 
PPI patient and public involvement 患者和公众参与 
PRO patient-reported outcome 患者报告结局研究 
PSP Patient Support Program 患者支持项目 
PTC Product Technical Complaint 产品技术投诉 
RDPAC R&D-based Pharmaceutical Association Committee 中国外商投资企业协会药品研制和开 

发工作委员会 
SAS  Special Access Scheme  
SIGN Scottish Intercollegiate Guidelines Network 苏格兰学院间指南网络 
SMA Spinal muscular atrophy 脊髓性肌萎缩症 
SMO Site Management Organization 临床机构管理组织 
SOP Standard Operating Procedure 标准作业程序 
VR virtual reality 虚拟现实 
WECAN Workgroup of European Cancer Patient Advocacy 

Networks 
欧洲癌症患者倡导网络工作组 

WHO World Health Organization 世界卫生组织 

 

（二） 参考案例 

1. 患者倾向性研究 
患者倾向性研究：在肿瘤领域，总生存率（overall survival, OS）通常被认

为是最重要的治疗目标，是评价不同治疗方案的重要指标，也是医生方案选择

的重要考虑因素，但对于患者最关注的治疗目标是否也是 OS，或者患者对 OS
的关注程度研究较少。一项横断面研究，对来自中国 10 个城市的 86 名非转移

性去势抵抗性前列腺癌 (non-metastatic castration-resistant prostate cancer, nmCRPC) 
患者和 87 名照护者进行了线上离散选择实验（discrete choice experiment, DCE）
调查。结果表明：在众多属性中，患者最看重严重骨折、严重跌倒和意识障碍，

延长生存仅排第四位。患者甚至愿意付出 15.9个月的 OS，以减少严重骨折的发

生。有意思的是，通过相同的研究方法询问医生，医生看重的属性排序为：延

长生存、严重骨折、严重跌倒和延迟疼痛。由此可见，在治疗目标的设定上，

患者和医生有可能出现不一致，而一个优秀的治疗方案应该兼顾医患双方的需

求[64]。 
 
2. 患者参与临床指南的产生 
由膝骨关节炎运动治疗临床实践指南编写组于 2020 年发表在中国医学杂志

的《膝关节炎运动治疗临床实践指南》。该指南项目注册于 2017 年，指南制定

过程在面会面讨论会和文献检索基础上，引入了对 84 例膝关节炎患者进行面对

面访谈和问卷调查的患者偏好调差，并结合证据质量、可行性以及患者偏好对

指南中具体推荐进行匿名投票达成共识，例如推荐的运动频率，疼痛管理，以
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及随访时间等[65]。 
 
3. PAP-脊活新生-脊髓性肌萎缩症患者援助项目  
脊髓性肌萎缩症（spinal muscular atrophy, SMA）又称脊肌萎缩（以下简称

“SMA”），是一种罕见的遗传性神经肌肉疾病，可导致运动功能丧失和呼吸衰

竭。对于两岁以下的婴幼儿，SMA 是头号遗传病杀手，平均每 6,000 至 1 万名

新生儿中就有一名会患上 SMA，目前我国约有 3 万到 5 万名 SMA 患者。2019
年 2 月，首个 SMA 治疗药物诺西那生钠注射液通过优先审评审批程序在中国获

批，但因其单只 70 万元的高昂定价及别国的差异化价格问题引发争议，引发了

广泛的社会讨论。 其实，诺西那生钠注射液在美国的售价也高达 80 万人民币，

但是经过医保体系报销后，个人的自付部分的费用仅 200 元。然而在中国，如

果将首年药费 400 万的诺西那生钠纳入医保，需要占用近 8,000 位居民的医保缴

费。医保基金取之于民，用之于民，要尽可能照顾更多人群，如果一味将高价

药纳入医保，则可能因为为医保体系带来较大负担而无法满足真正需要帮助的

人群，有违医保设立的初衷。因此，为解决因家庭经济原因无法承担诺西那生

钠注射液治疗费用的民生问题，帮助其获得规范化治疗，减轻生活负担，2019
年 5 月 31 日中国初级卫生保健基金会联合渤健公司设立的“脊活新生-脊髓性肌

萎缩症 SMA 患者援助项目”（以下简称“脊活新生”）正式启动。该项目在渤健

公司的支持下，为新患者在负荷剂量年度内提供最多 1（评估）+5 瓶西那生钠

注射液，为维持剂量治疗阶段的患者，在 12 个月内为其援助最多 1（评估）+2
盒诺西那生钠注射液。通过该患者援助项目，患者年个体治疗费用得到大幅降

低，患者第一年个体治疗费用由 400万元约降至约 266万元，捐赠比例超过 30%。

之后的治疗疗程每年个体治疗费用由 200 万元降至约 100 万元，相当于约一半

的药品费用由企业无偿捐赠[66]。 
 
4. PSP-Yi 路有你-白求恩·免疫相关疾病患者教育项目 
在中国，免疫相关疾病的发病率高，类型多样，诊断和治疗过程复杂。免

疫疾病的发病机制复杂，有可能会累及到其他器官，比如肾脏、骨骼、皮肤等，

一部分肾脏受累患者甚至会发展至终末期肾脏病，患者仅能通过透析或移植来

维持生存。免疫相关的疾病如果不能及时发现，有效控制，后果会非常严重，

甚至会危害生命。因此，基于免疫疾病发病、诊断以及治疗的复杂性，疾病管

理的重要性对于免疫相关疾病的患者教育十分有必要。2021 年北京白求恩公益

基金会开展了“Yi 路有你-白求恩·免疫相关疾病患者教育项目”一期，针对免疫

相关疾病患者进行线上线下患教科普活动，吸引众多患者参与，使患者更方便

地与医生进行疾病相关知识的沟通、交流，帮助患者了解更多疾病知识、药物

使用注意事项等信息，为患者提供了实际的所需和帮助。为使更多免疫相关疾



 
完整版 

38 
 

病患者受益，北京白求恩公益基金会于 2022 年 3 至 5 月继续开展“Yi 路有你-白
求恩·免疫相关疾病患者教育项目。本项目以线上与线下相结合形式，在全国 75
家医院开展患者教育系列活动，会议主题包括疾病介绍和治疗、日常生活管理，

疾病护理，长期规范治疗的重要性等。项目计划开展 230 场“健康讲堂”小型线

下患教会议，每场会议 20 分钟以上，且每场不少 10 位患者。项目参与医院医

生在患教活动平台注册，申请会议。通过“小溪关爱”微信公众号为患者提供值

得信赖的网上健康科普信息。每月发布 2 篇高质量微信公众号推送，内容包括

免疫疾病领域相关资讯、康复相关信息以及项目相关信息。项目计划开展 12 场

“医生面对面”线上患教会议，使患者能更方便的和医生进行线上交流，帮助

患者了解疾病知识、药物使用注意事项等信息，为患者提供所需的帮助[67]。 
 
5. 管控式用药 

5.1 Iptacopan 同情用药案例： 
2021 年 3 月 23 日，阵发性睡眠性血红蛋白尿症 (paroxysmal nocturnal 

hemoglobinuria, PNH) 同情用药想法萌生。经过两个多月来多方不懈努力，完成

了同情用药的多学科团队 (multidisciplinary team, MDT) 会诊讨论、患者知情同

意、同情用药申请、伦理审批和同情用药申报等流程；6 月 11 日，药品从瑞士

寄出；北京海关 13 日晚加班清关直至深夜；14 日上午 10 点，药物已从海关运

出，并做完消杀，向北京协和医院奔赴而来；当天患者张女士通过拓展性同情

使用临床试验用药的方式，申请到新药 Iptacopan 的使用。该药还处于三期临床

试验阶段[68]。 
 

5.2 氯巴占作为临床急需药品临时进口案例： 
2021 年 12 月 6 日，齐鲁晚报对氯巴占事件进行报道，引发社会广泛关注；

2022 年 3 月 29 日，国家卫健委发布《临床急需药品临时进口工作方案》和《氯

巴占临时进口工作方案》公开征求意见的公告，向全社会公开征求意见；6 月

29 日，国家药品监督管理局发布《关于印发〈临床急需药品临时进口工作方案〉

和〈氯巴占临时进口工作方案〉的通知》，明确将由北京协和医院牵头，联合

全国各省市自治区共 50 家医院共同向国家药监局发起氯巴占原研药临时进口申

请；在国家卫健委、国家药监局，氯巴占厂家等多方努力下，9 月 22 日，作为

临床急需药品临时进口的原研药-氯巴占在北京协和医院开出全国第一张处方[69]。 
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