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基于循证证据的医院精准用药实践与挑战
林美花，吴佳莹，刘菁，饶跃峰＊

（浙江大学医学院附属第一医院临床药学部，浙江杭州 310003）

【摘要】精准用药是现代临床药学发展的核心方向，其核心要义在于根据患者的遗传、生理、病理、环境及生活方式等个体差异，为

其量身定制最安全、最有效的药物治疗方案。循证医学是精准用药的基石，它将来自高质量临床研究的证据与医生的临床经验及患者

的意愿相结合，为精准用药提供了严谨的证据支撑与实践路径。本文结合当前精准用药的研究进展与临床实践，系统探讨循证医学手

段在个体化给药方案优化中的应用策略，包括证据检索与评价、个体特征整合、方案动态调整等关键环节；同时剖析当前医院精准用药

实践中面临的证据质量、基础设施、经济成本、临床工作流程及医学伦理等现实挑战，并提出针对性解决路径，为临床药师开展精准用

药工作、提升药事管理质量提供学术引领与实践参考。
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随着基因组学、表观遗传学等前沿技术的发展及临床

药学服务转型，精准用药已从理论走向实践，成为提升医

疗质量、保障用药安全、减少资源浪费的关键抓手。精准

用药强调以患者个体特征为核心，结合多维数据制定个性

化给药方案，打破“一刀切”模式，推动药学服务向“以患

者为中心”升级。循证医学强调“慎重、准确、明智地应用

最佳研究证据，结合医师专业经验与患者意愿”进行决策。

循证医学为精准用药提供科学的证据筛选与评价方法，确

保个体化给药方案的安全性、有效性与经济性；精准用药

则促使循证从“群体”向“个体”延伸，实现证据的个性化

适配，两者相辅相成。

当前，我国部分大型三甲医院已建立精准用药门诊、

开展精准用药技术服务 [ 药物基因组学检测、治疗药物监

测（TDM）]、构建循证决策体系，但在全国范围内仍面临

证据质量参差不齐、临床决策支持系统（CDSS）不完善、

资源分配不均、技术门槛高、人才短缺等多重挑战。本文

结合自身实践与管理经验，围绕“循证证据支撑下的医院

精准用药实践”这一核心，探讨个体化给药方案的优化路

径，剖析现存挑战并提出应对策略，以期为我国精准用药

的规范化、常态化发展提供借鉴。

1 循证医学与精准用药实践的核心关联

1.1 精准用药的核心内涵与实践价值

精准用药，又称个体化用药，其核心内涵体现在“精

准识别”与“精准适配”两个层面：精准识别是通过多维度

检测技术，明确影响药物疗效与安全性的个体特征；精准

适配则是基于识别结果，结合药物的药代动力学、药效学

特点，制定个性化给药方案。例如，在药物基因组学实践

中，基于 CYP2C19 基因型的氯吡格雷用药指导已被证实

可显著降低缺血事件风险；基于 CYP2C9 和 VKORC1 基

因型，使用华法林剂量预测模型，可为患者预估初始日剂

量，比传统经验性给药更精准、更安全 [1-3]。因此，从临床

实践价值来看，精准用药能够有效解决传统用药模式中存

在的疗效不佳、不良反应发生率高、医疗资源浪费等问题，

契合当前“健康中国 2030”规划中“提升医疗质量、控制

医疗成本”的核心要求。

1.2 循证医学为精准用药提供科学支撑

精 准 用 药 的 核 心 是“个 体 化”，但 并 非“经 验 性 用

药”，而是基于科学证据的理性决策。循证医学为此提

供了一套标准化、规范化方法，已成为精准用药的“导

航仪”。

其一，循证医学为精准用药提供高质量证据来源。

药物基因组学是典型代表 [4]。国际权威机构如临床药物

遗传学实施联盟（CPIC）系统总结高质量研究证据 [ 如

随机对照试验（RCT）、大型队列研究和 Meta 分析 ]，形

成标准化指南 [5]。例如，CPIC 指南明确建议 CYP2C19

无功能等位基因携带者（CYP2C19 ＊ 2/ ＊ 3），应如何调整

氯吡格雷的剂量或更换为普拉格雷、替格瑞洛等替代药

物 [6]。在 TDM 中，最新的国际指南推荐基于贝叶斯法的

药时曲线下面积与最低抑菌浓度（AUC/MIC）比值指导

万古霉素用药 [7]；一项可行性研究 [8] 首次以 RCT 形式评

估了从谷浓度监测转向贝叶斯法的临床可行性与初步

效果。

其二，循证医学为精准用药提供证据评价方法。精

准用药证据种类繁多、质量不一，如何筛选高质量证据是

关键。循证医学的证据分级体系（如 GRADE 系统），将证

据分为高、中、低、极低四个等级，并结合推荐强度，为临

床药师提供了明确的筛选标准 [9]。例如，CPIC 指南采用

A、B、C、D 四个等级，清晰体现证据强度与临床建议的确

定性 [5]。

其三，循证医学推动证据向临床转化。精准用药需要
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将科研证据转化为实践，循证医学强调的“证据应用”正

契合这一需求。通过循证 5A 流程（提问、检索、评价、应

用、随访），临床药师可将证据与具体患者特征结合，优化

给药方案，形成“证据—实践—反馈—优化”的闭环。这

一螺旋上升过程，正是医学“精准化”与“规范化”融合的

核心路径。

1.3 循证导向下精准用药的核心原则

循证导向下的精准用药，其核心是将个体化治疗建立

在坚实的科学证据之上，确保给药方案的科学性、合理性

与个性化。这些原则可归纳为以下 4 点：

一是“证据优先”：强调以高质量、多层次的科学证

据为基础，避免经验性或盲目用药。例如，在抗感染治疗

中，必须依据药敏试验结果（循证证据）选择抗菌药物，

并结合患者肝肾功能等个体特征调整方案，以遏制滥用

与耐药 [10]。

二是“多维度整合”：需整合患者的基因型、药代动力

学数据、临床指标及生活方式等多源信息，打破“数据孤

岛”，实现对患者的全面评估，为制定真正贴合其特点的给

药方案提供全景式支持 [11]。

三是“以临床结局为中心”：精准用药的最终目标是

改善患者的实际健康结局（如提升疗效、降低毒性），而非

仅追求基因型匹配或血药浓度达标。评估时需权衡临床

获益与成本，确保精准干预真正转化为对患者有价值的医

疗结果。例如，对高血压合并 2 型糖尿病的患者，循证证

据优先推荐血管紧张素转换酶抑制剂 / 血管紧张素Ⅱ受

体拮抗剂（ACEI/ARB）类药物 [12]。

四是“动态调整”：精准用药是一个基于反馈的学习

型循环过程，需根据疗效、毒性及监测数据持续优化方案。

例如，在抗凝治疗中，通过监测国际标准化比值（INR 值）

（循证证据支持的监测指标）动态调整华法林的剂量，可有

效平衡出血与血栓风险 [13]。

2 循证医学手段在精准用药方案优化中的实践路径

在循证医学导向下，优化精准用药方案是一个系统

化、分阶段推进的临床实践过程。其核心是围绕“证据检

索与评价、个体特征评估、方案制定与实施、动态监测与调

整”四个环节形成闭环管理，以确保给药方案的精准性与

安全性。具体实践路径如下：

2.1 精准提出问题，系统检索循证证据

个 体 化 给 药 方 案 优 化 的 起 点 是 明 确 临 床 用 药 问

题。临床药师需针对具体患者，提出精准、可回答且具

有临床相关性的问题，例如：“基于某高血压合并糖尿

病患者的 CYP2D6 基因多态性，如何选择降压药物与

剂量？”

随 后，需 利 用 专 业 数 据 库（如 PubMed、Cochrane 

Library），采用系统检索策略，全面收集与问题相关的临床

研究、RCT、队列研究等文献，涵盖药物的疗效、安全性、药

代动力学等多维度信息。现代证据体系不应仅依赖更新

周期较长的临床指南，而需整合“期刊文献、临床试验注

册平台、真实世界数据库、专家共识”等多源数据，以紧跟

医学前沿进展。

2.2 严格评价证据质量，筛选最佳证据

检索获得的证据质量参差不齐，必须采用标准化工

具（如 GRADE 系统）进行严格评估，以避免低质量证据误

导决策。证据评价主要围绕四个维度展开：一是真实性，

评估研究设计的科学性、研究方法的规范性及数据的可靠

性，识别偏倚风险。二是重要性，评估研究结果的临床意

义，如疗效、安全性、经济性等指标的改善程度。三是适用

性，判断研究对象的特征是否与当前患者匹配，结果是否

可外推。四是时效性，优先选择近期发表的高质量研究，

确保证据的前沿性。最终，依据 GRADE 系统，将证据质

量分为“高、中、低、极低”等级，并结合患者价值观与医疗

资源制定推荐强度。需注意，即使高质量证据也需个体

化适配。例如阿托伐他汀在老年患者中需酌情降低起始

剂量。

2.3 整合个体特征，制定个体化给药方案

在获得最佳证据后，必须将其与患者的以下个体特

征进行深度融合 [14]，以制订具体方案：一是遗传特征，通

过药物基因组学检测，明确药物代谢酶、作用靶点等相关

基因的多态性，预测代谢能力与反应。二是生理与病理

特征，包括年龄、性别、肝肾功能、心功能等，这些因素直

接影响药代动力学与药效学。例如，老年患者因肝肾功

能生理性减退，药物代谢能力下降，易发生药物蓄积，常

需酌情减量；肾功能不全患者则应避免使用肾毒性药物，

或根据肾功能分期调整剂量。三是生活方式与用药史，

涵盖吸烟、饮酒、饮食、运动状况，以及既往用药史、过敏

史与不良反应史。例如，吸烟可诱导细胞色素 P450 酶

1A2（CYP1A2）酶活性，进而显著改变经 CYP1A2 代谢

药物的暴露水平，故吸烟者需调整相关药物剂量 [15]。四

是患者的价值观与意愿，充分考虑其治疗目标、经济承受

能力、用药便利性与依从性，设计切实可行且可持续的治

疗方案。

在系统整合上述因素与循证证据的基础上，明确药物

品种、剂量、给药途径、疗程及监测计划，形成真正的个体

化给药方案。例如，在结核病患者中，利福平的群体药动
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学模型显示，年龄和 SLCO1B1 基因单倍型＊ 15 是表观清

除率（CL/F）的重要影响因素，忽略这些因素将影响模型

预测的准确性 [11]。

2.4 动态监测与随访，优化给药方案

个体化给药方案的优化是持续的过程，必须建立

“制定—实施—监测—调整”的闭环管理。动态监测

主要包括：疗效监测，通过症状、体征及实验室指标（血

压、血糖、肿瘤标志物）评估治疗效果。安全性监测，

重点关注药物不良反应及潜在的药物相互作用。依从

性监测，评估患者用药行为，分析依从性不佳的原因并

干预。

随访频率应个体化设定。可借助可穿戴设备、电子

健康档案（EHR）等数字化工具实现数据实时采集与整

合，结合人工智能算法进行风险早期预警 [16]。在随访中，

若发现疗效不佳、不良反应明显或依从性差等问题，应及

时结合新证据与患者现状调整方案。结局评价应超越单

纯生物学指标，综合纳入患者报告结局（PROs）、生活质

量（QoL）及医疗成本等维度，实现以患者为中心的持续

优化。

3 医院精准用药实践中面临的循证相关挑战

尽管循证医学为精准用药提供了系统的方法论，且国

内医院的探索已取得积极进展，但在临床推广与规范化应

用中，仍面临一系列源于循证本身的深层挑战。结合我们

在精准用药的实验室检测平台建设、临床药学服务实施及

药事质量管理等方面的实践体会，这些挑战主要可归纳为

以下四个方面：

3.1 循证证据转化滞后，科研与临床脱节

精准用药的深入推进高度依赖高质量证据，但当前面

临的核心问题是证据生成与临床实践之间存在显著的“转

化断层”。

其一，证据转化存在“科研—临床”鸿沟。部分研究

侧重于机制探索，与具体诊疗场景结合不足，其成果难以

直接转化为可操作的个体化方案。同时，临床实践中产生

的大量关于疗效与个体差异的真实世界数据，尚未被系统

挖掘和利用，无法有效反哺形成新证据，造成了数据资源

的浪费与证据链的断裂。

其二，证据迭代速度滞后于临床发展。随着精准诊疗

新技术、新药物快速涌现，相关研究结论不断更新。然而，

临床指南的更新速度往往滞后于技术的快速发展，不同权

威机构 [ 如美国食品药品管理局（FDA）与欧洲药品管理

局（EMA）] 对同一证据的解读和推荐也存在差异，这进一

步增加了临床决策的复杂性 [17]。例如，对于二氢嘧啶脱

氢酶（DPYD）基因型指导的氟尿嘧啶类药物剂量调整，尽

管有明确的证据支持其能降低严重毒性风险，但全球范围

内的采纳率仍然有限，部分原因在于缺乏统一的、高等级

的指南推荐 [18]。这种证据与指南层面的不确定性，使得

临床医生在采纳精准用药策略时心存疑虑，成为阻碍其广

泛应用的深层原因。

3.2 循证证据应用不均，区域与机构差异显著

当前，国内医院对循证证据的应用存在显著的地区与

机构间不平衡。这种差异主要体现在两个层面：

一是不同层级医院间的“资源与能力鸿沟”。大型

三甲医院通常凭借其强大的科研基础、完备的技术平台

和充足的专业人才，能够系统开展循证工作，推动规范

实践。相比之下，许多基层与中小型医院受限于科研能

力薄弱、检测设备匮乏及专业人才不足，难以开展系统

化循证工作，其决策往往更多依赖临床经验，缺乏坚实

的证据支撑，导致个体化给药方案的科学性与安全性面

临挑战 [19]。

二是同一机构内部的“认知与执行差距”。即使在同

一医院，不同科室、不同医务人员对循证医学的认知深度

与应用能力也参差不齐。部分人员仍秉持“经验至上”的

传统观念，对证据重要性认识不足。同时，一些药师因缺

乏系统的方法学培训，难以熟练完成证据检索、评价与转

化，无法为个体化临床提供强有力的药学支持 [20]。长期

以来“照方发药、经验用药”的固有观念，仍在很大程度上

制约着循证思维的扎根。

3.3 精准用药技术应用门槛高，成本与可及性矛盾

突出

循证导向下的精准用药实践高度依赖药物基因组学、

人工智能辅助决策等前沿技术，但这些技术的临床应用面

临多重现实壁垒，制约了其普及与规范化发展。

首先，技术与经济成本构成主要门槛。以核心的药

物基因组学检测为例，其单次费用常达数百至数千元，且

多数项目尚未被纳入医保，显著增加了患者负担，影响了

医疗机构常规开展的积极性 [21]。其次，技术实施存在显

著的资源与能力壁垒。精准用药技术的落地需要配套的

检测平台、信息系统和专业人才。基层医院普遍受限于

资金与资源，难以配备先进的设备与专职技术人员，导致

技术难以下沉。同时，部分技术本身的成熟度与标准化

有待加强。不同机构间的检测平台、试剂、报告格式、结

果解读标准不统一，可能导致同一基因型被赋予不同风

险等级，严重影响临床决策信心 [22]。人工智能用药辅助

系统的算法模型也缺乏公认的验证标准，虽然已有部分
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基于规则的决策支持系统，但真正能够整合复杂模型 [ 如

药代动力学 / 药效动力学（PK/PD）模型 ]、处理不确定

性、并提供可操作建议的系统还很稀少。此外，数据安全

与患者隐私保护等问题及基因数据在临床诊疗之外的二

次使用，尚缺乏清晰的知情同意框架来界定数据的使用

范围和期限 [23-25]。这些均是技术推广中必须审慎应对的

挑战。

3.4 专业人才储备不足，能力建设面临挑战

循证导向下的精准用药实践亟需一支融合了临床药

学、循证医学与前沿技术的复合型人才队伍。然而，当前

我国在此领域的人才储备存在显著缺口，难以满足临床发

展的迫切需求。

首先，人才总量存在“硬缺口”。临床药师数量整体

短缺，在基层医院尤为突出，许多机构甚至没有专职临床

药师，导致系统的精准用药与循证实践难以开展。其次，

现有人员的专业能力存在“软短板”。部分临床药师缺乏

系统的循证方法学训练，对证据的检索、评价与转化应用

不够熟练；同时，对药物基因组学、群体药动学、人工智能

辅助决策等新兴技术的了解有限，难以将这些工具与具体

临床场景有效结合。最后，人才培养体系存在“供给侧滞

后”。高校在相关领域的专业设置和课程建设相对滞后，

与实践脱节，缺乏足够实践教学，导致毕业生难以快速适

应临床岗位要求 [26]。人才培养周期长与行业快速发展的

矛盾，形成了持续瓶颈。

3.5 药事质控体系尚不健全，循证监管与评价机制

缺位

精准用药的规范化与高质量发展有赖于健全的药

事质量管理体系与有效的循证监管机制，但当前国内医

院在此方面的建设仍显滞后，构成了实践推进中的关键

瓶颈。

其一，质控范围与标准存在缺失。许多医院的药事

质控尚未将循证导向下的精准用药全面纳入核心监管范

畴。质控工作多集中于处方形式审核等基础环节，缺乏

针对个体化给药方案制定、实施与疗效评价的专项质控

标准和指标，导致其科学性与安全性难以通过体系化监

管得到保障。其二，统一规范与专业能力双重不足。国

家层面尚未建立起广泛认可的精准用药循证评价标准与

质控规范，导致各机构实践水平参差不齐。同时，药事质

控人员本身对循证医学及精准用药前沿技术的理解往往

不够深入，难以开展真正有效的深度质控工作。其三，外

部协同环境面临挑战。在强调规范运营的背景下，医院

在引入外部先进技术、开展产学研合作时更为审慎，这在

客观上也给精准用药所需的多方协作与快速技术迭代带

来了一定挑战。

4 应对策略与展望

针对当前医院精准用药实践中面临的循证相关挑战，

并结合我国临床药学发展现状，我们基于自身药事管理经

验，提出以下系统性应对策略，以期推动循证导向下精准

用药的规范化与普及化发展。

4.1 加强循证证据体系建设，推动科研 - 临床深度

融合

为弥合科研与临床之间的“转化断层”，需从证据的

“产、学、研、用”全链条系统推进。一方面，引导科研聚焦

临床真实需求。应围绕个体化给药方案优化、药物基因组

学应用等临床热点，加大投入，开展高质量的临床研究与

真实世界研究，产出更贴合实践的证据。鼓励医疗机构、

科研机构与企业协同，整合多中心数据开展系统评价，持

续完善证据体系。另一方面，建立高效的证据转化机制。

应及时将最新研究成果纳入临床指南，为实践提供清晰、

权威的循证指导。同时，加强对真实世界数据的挖掘与利

用，搭建研究平台，将日常用药数据转化为高质量证据，填

补科研与临床的空白。此外，应整合期刊、临床试验注册

平台、真实世界数据库、专家共识等多源证据，构建动态更

新的精准用药循证证据库，为一线决策提供持续、便捷的

支撑。

4.2 推动循证证据普及应用，缩小区域与机构差异

为促进循证证据的广泛、均衡应用，需从能力建设与

资源共享两方面协同发力。一方面，加大宣传与分层分类

培训力度。需针对不同层级医院、不同科室的医师与药

师，开展系统培训，全面提升其对循证医学的认知与应用

能力，牢固树立“循证导向”的用药理念。应建立系统化

的循证用药培训体系，通过线上线下结合，重点强化证据

检索、严格评价与临床转化的方法学训练。需明确，循证

是一种核心工作思维，应引导临床药师养成“遇到问题先

查证、评等级、再结合个体”的实践习惯。另一方面，建立

帮扶与资源共享机制。加强大型三甲医院与基层医院的

合作，通过远程会诊、技术指导、人才培养等方式，推动循

证证据与技术向基层下沉。同时，应搭建区域性或全国性

循证用药共享平台，整合优质资源，供各级医院便捷检索

参考，有效缩小实践差距。

4.3 优化精准用药技术应用环境，提升可及性

为降低精准用药技术的应用门槛、促进其普及与规

范化发展，需从政策支持与技术保障两方面协同推进。

一方面，强化政策支持与医保覆盖。在国家层面，应完善
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政策体系，扩大医保覆盖范围，推动更多罕见病、慢性病

的精准检测项目及药物纳入报销，降低患者负担。在地

方层面，出台操作性强的配套措施，如设立基层人才培养

补贴、将精准用药服务纳入绩效考核，推动优质资源下

沉。在产业层面，出台引导政策，鼓励企业加大研发投入，

通过技术创新与规模效应降低成本，促进市场普及。另

一方面，加强技术平台建设与标准化治理。支持各级医

院尤其是基层机构，通过政策与资金扶持，配备必要的检

测设备与专业技术人员，提升其应用能力。同时，加强对

人工智能辅助决策等新兴技术的临床验证与监管，规范

流程，完善数据安全与隐私保护机制，提升技术的稳定性

与可靠性。此外，需加快建立全国统一的基因检测试剂

及方法学标准、人工智能辅助用药系统验证标准，提高不

同机构间检测结果与用药建议的一致性，为临床决策提

供可靠依据。

4.4 加强人才队伍建设，提升专业能力

人才是精准用药实践落地的根本保障，需从“增量培

养”与“存量提升”两方面协同推进。一方面，扩大培养规

模，完善教育体系。高校应优化临床药学专业课程，增加

循证医学、精准用药、药物基因组学等课程比重，并加强实

践教学，着力培养复合型人才。医疗机构应建立临床药师

规范化培训体系，对在岗药师进行系统化、常态化培训，重

点提升其循证与精准用药的实操能力。另一方面，健全激

励机制，促进国际交流。建立精准用药人才激励机制，鼓

励临床药师投身相关研究与实践，提升其职业认同感与专

业地位。加强国际交流，引进国外先进的理念、技术与人

才，推动我国人才队伍建设。此外，应实施专项人才计划，

重点加强药物基因组学、循证评价等紧缺领域的专业人才

培养，并制定针对性基层人才引进与留用政策，有效填补

基层缺口。

4.5 完善药事质控体系，强化循证用药监管

为保障精准用药实践的安全、规范与有效，必须建立

健全以循证为导向的药事质控体系。首先，构建系统化

的质控标准与流程。应将精准用药全面纳入医院药事质

控的核心范畴，制定全国统一的、基于循证医学的质控

标准与评价指标，重点关注个体化方案的循证依据、科学

性、安全性及最终疗效。同时，加强对全过程的动态质

控，建立由临床药师主导的方案审核与循证评价机制，确

保每个方案科学合理。其次，强化质控主体的专业能力。

须加强对质控人员（包括药师及相关管理人员）的系统培

训，深化其对循证医学理念和精准用药前沿技术的理解

与掌握，全面提升质控工作的专业性与有效性。最后，应

建立精准用药专项质控考核机制，将质控结果（如方案合

规率、患者结局改善情况）与医疗机构、临床科室、医师及

药师的绩效考核紧密挂钩。通过“评价—反馈—改进”的

闭环管理，强化监管，形成持续改进的良性循环，推动规

范化发展。

4.6 展望

随着循证医学与精准用药技术的持续演进，二者的深

度融合已成为未来临床药学发展的必然趋势。展望未来，

随着循证证据体系的日益完善、精准用药技术的广泛普

及、专业人才队伍的不断壮大以及药事质控体系的持续健

全，我国医院精准用药实践将逐步迈向规范化、常态化与

智能化的新阶段。

人工智能与大数据技术的突破性进展，将为个体化给

药方案优化开辟全新路径。例如，通过整合患者多维度特

征与海量循证证据，人工智能算法能够实现给药方案的智

能推荐与动态调整，显著提升决策效率与精准度。与此同

时，真实世界研究的深入开展，将进一步弥合循证证据与

临床实践间的鸿沟，为精准用药提供更贴合真实诊疗场景

的证据支撑。此外，以《Precision Medication》为代表的国

际专业期刊的发展，也为精准用药研究成果的全球交流与

分享提供了重要平台，有力推动了精准用药学科体系的构

建及其与多学科的融合发展。

作为临床药学领域的从业者与研究者，我们应始终立

足循证医学理念，紧密围绕精准用药实践中的重点难点，

持续探索优化个体化给药方案的方法与路径。通过积极

推动精准用药技术的普及与应用，不断提升药事管理质量

与临床治疗效果，为保障患者用药安全、促进医药卫生事

业高质量发展贡献专业力量。
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