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一、医疗器械临床试验评价指标的概述
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医疗器械临床试验的评价指标是反映医疗器械作

用于受试对象而产生的各种效应，应当根据试验

目的和医疗器械的预期效应来设定。

1.1医疗器械临床评价指标概述-定义

评价指标为整个临床试验设计中最为核心的内容。

评价指标的选择关系到一个试验的成败，决定了整

个研究的高度、研究可推广性以及样本量，是一个

非常重要的影响因素
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1.2医疗器械临床评价指标概述-定义
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指标类型通常包括定量指标（连续变量，如血糖值）、定
性指标（如有效和无效）、等级指标（如优、良、中、差）
等

定量指标 定性指标 等级指标

对于诊断器械，临床试验评价指标通常包括定性检测的诊断准
确性（灵敏度、特异性、预期值、似然比、ROC曲线下面积等）
或检测一致性（阳性/阴性一致性、总一致性、KAPA值等），
以及定量检测回归分析的斜率、截距和相关系数等

1.3医疗器械临床评价指标概述-分类
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ü 评价指标：为客观评价试验器械的全面效应，需在方案中定

义临床试验的各种观察指标；

ü  规定各评价指标的观察目的、定义、观察时间点、指标类

型、测定方法、计算公式、判定标准（适用于定性指标和等

级指标）等，并明确规定主要评价指标和次要评价指标。

ü ——《医疗器械临床试验设计指导原则》

1.4医疗器械临床评价指标概述-内容
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ü 适应症多样：临床主要适应症难以确定，需要验证与评价

ü 主要评价指标难以确定：依据产品的特点及主要目的

ü 有些评价指标很难找到客观评价指标：影像、疼痛

ü 组合功能的器械：单独对每个单元的情况分别设置评价指标

进行评价

1.5医疗器械临床评价指标概述-特点
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评价指标客观性 
Ø 尽量选择客观性强、易于量化、重复性高、在相关领域

已有公认标准的指标，以控制评价偏倚、保证试验质量；
Ø 通常来源于已发布的相关标准或技术指南、公开发表的

权威论著或专家共识等
Ø 如果必须选择有主观成分的指标，应在试验方案中规定

判断等级的依据和理由。 

1.6医疗器械临床评价指标概述-特点

Ø举例：椎体后凸成型术 

Ø疼痛or解剖学指标（椎体高度、Cobb’s角） 
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二、医疗器械临床试验评价指标选择的依

据
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2.1临床评价指标的确认的依据

ü试验目的：有效性、安全性、新增功能

ü产品的适应症（说明书）

ü各项指导原则

ü相关的标准或技术指南

ü临床专家共识、统计

ü参考文献：公开发表的权威论著

ü临床常用标准、创建评价标准
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Ø 充分认识自己产品的适用范围，产品特点、工作原理。初步

总结产品的用于临床的效能是啥；

Ø 关注审评中心就此类产品有无相关的指导原则发布可以参考；

Ø 查阅此类产品的文献，我们可以在各大数据库中通过设定检

索词（逻辑词的设定可以参考适用范围、工作原理、产品名

称、适用人群、产品特点、制造商名称等），将检索词进行

逻辑组配，目的是获得关于产品效能的文献。

Ø 通过以上信息，可以初步获得此产品主要终点，然后和临床

医师、统计师探讨确定。

2.2临床评价指标的确认的过程
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1.试验器械的有效性

若更关注试验器械的疗效是否可满足临床使用的

需要，其临床试验目的可设定为确认试验器械的

有效性是否优于/等效于/非劣于已上市同类产品，

同时确认试验器械的安全性。

此时，临床试验的主要评价指标为有效性指标

2.3.1医疗器械临床试验目的

临床试验需设定明确、具体的试验目的
试验目的决定了临床试验的评价指标
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2.试验器械的安全性

Ø 当更关注试验器械的安全性是否可满足临床使用

的需要，其临床试验目的可设定为确认试验器械

的安全性是否优于/等效于/非劣于已上市同类产

品，同时确认试验器械的有效性。此时，临床试

验的主要评价指标为安全性指标，
Ø 例：乳房植入体为例，临床试验通常选择并发症发生率

（如包膜挛缩率、植入体破裂率）作为主要评价指标

2.3.2医疗器械临床试验目的
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3.对新增适应症的安全有效性

Ø 对于已上市产品增加适应症的情形，临床试

验目的可设定为确认试验器械对新增适应症

的安全有效性。
Ø 例：止血类产品在已批准适用范围（如普通外科、

妇产科）的基础上，增加眼科、神经外科、泌尿外

科使用的适应症

2.3.3医疗器械临床试验目的
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4.试验器械对新增适用人群的安全有效
性

Ø 当已上市器械适用人群发生变化时，临床

试验目的可设定为确认试验器械对新增适

用人群的安全有效性。
Ø 例1：膜式氧合器产品，在原批准适用范围的基础

上新增体重≤10kg的适用人群；

Ø 例2：治疗类呼吸机在已批准的适用于成人的基础

上新增适用于儿童的适用范围

2.3.4医疗器械临床试验目的
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5.根据变更涉及的范围设定试验目的

Ø 当已上市器械发生重大设计变更时，可根

据变更涉及的范围设定试验目的。
Ø 例如冠状动脉药物洗脱支架平台花纹设计发生改

变时，临床试验目的可设定为确认变化部分对于

产品安全有效性的影响

2.3.5医疗器械临床试验目的
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6.在特定使用环境和使用方法下的安全有效性

Ø 当已上市器械的使用环境或使用方法发生

重大改变时，试验目的可设定为确认产品

在特定使用环境和使用方法下的安全有效

性
Ø 例：已上市的植入式心脏起搏器通常不能兼容核

磁共振检查，如申请兼容核磁共振检查，其临床

试验目的可设置为对兼容核磁共振检查相关的安

全有效性进行确认

2.3.2医疗器械临床试验目的
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2.4医疗器械临床试验的指导原则和标准
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• Clinicaltrials.gov
• 中国临床试验注册中心：华西临床试验中心

2.5医疗器械临床试验指导原则
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三、如何确定医疗器械临床试验评价指标
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主要评价指标是与试验目
的有本质联系的、能确切
反映器械疗效或安全性的
指标

临床试验的样本量
基于主要评价指标的相应假设
进行估算

临床试验的结论
基于主要评价指标的统计分析
结果做出

次要评价指标：是与试验
目的相关的辅助性指标。
在方案中需说明其在解释
结果时的作用及相对重要
性

3.1.1主要评价指标和次要评价指标
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一般情况下，主要评价指标仅为一

个，用于评价产品的疗效或安全性。

当一个主要评价指标不足以反映试

验器械的疗效或安全性时，可采用

两个或多个主要评价指标

多个主要评价指标

多个主要评价指标：样本量估算需要考

虑假设检验的多重性问题，对总Ⅰ类错

误率和总Ⅱ类错误率的控制策略。 

3.1.2主要评价指标和次要评价指标
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《一次性使用脑积水分流器注册技术审查指导原则》：

1）术后30天内颅内压的达标率

2）首次植入分流器后1年时分流器存留率

3）对于第二个主要评价指标（1年存留率）试验组与对照组

间需进行组间比较，同时要求试验组1年存留率不小于90%

3.1.3主要评价指标和次要评价指标-举例
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因此，该临床试验的样本量估算需同时考虑三重假设检验：

（1）试验组术后30天颅内压达标率非劣效于对照组；

（2）试验组1年的存留率非劣效于对照组；

（3）试验器械1年的存留率达到目标值要求。

上述三重假设检验都有统计学意义时，才可下推断结论。由

于此时没有意图或机会选择最有利的某次假设检验结果，因

此可设定每次检验的I类错误水平等于预先设定的α，无需进

行多重性校正

3.1.4主要评价指标和次要评价指标-举例
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按预先确定的计算方法，将
多个评价指标组合构成一个
指标称为复合指标

当单一观察指标不足以作
为主要评价指标时，可采
用复合指标作为主要评价
指标

3.2.1复合指标的选择
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案例1

以冠状动脉药物洗脱支架的临床试验为例，主要评价指标

之一为靶病变失败率。靶病变失败定义为心脏死亡、靶血

管心肌梗死以及靶病变血运重建三种临床事件至少出现一

种，即为复合指标。
案例2

以血液透析浓缩物的临床试验为例，采用透析达标率作为主

要评价指标，“达标”的定义为透析前后K+、Na+、Ca2+、

Cl－、CO2CP（二氧化碳结合力）或HCO3－、pH值均达到

预先设定的临床指标数值

3.2.2复合指标的选择
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01 02 03

复合指标可将客观

测量指标和主观评

价指标进行结合，

形成综合评价指标

临床上采用的量表

（如生活质量量表、

功能评分量表等）

也为复合指标的一

种形式

需在试验方案中详

细说明复合指标中

各组成指标的定义、

测定方法、计算公

式、判定标准、权

重等

3.2.3复合指标的选择
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04 05 06

当采用量表作为复

合指标时，尽可能

采取专业领域普遍

认可的量表

少数需要采用自制

量表的情形，申请

人需提供自制量表

效度、信度和反应

度的研究资料，研

究结果需证明自制

量表的效度、信度

和反应度可被接受

需考虑对复合指标

中有临床意义的单

个指标进行单独分

析

3.2.4复合指标的选择
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01

替代指标与临床

结果的生物学相

关性

在直接评价临床
获益不可行时，
可采用替代指标
进行间接观察。
是否可采用替代
指标作为临床试
验的主要评价指
标取决于：

02 03

替代指标对临

床结果判断价

值的流行病学

证据

从临床试验中获

得的有关试验器

械对替代指标的

影响程度与试验

器械对临床试验

结果的影响程度

相一致的证据

3.3.1替代指标的选择
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3.3.2替代指标的选择

Ø 心血管类产品需要观察心血管事件的发生。终点指标：

心血管事件的发生/观察预后

Ø 但是考虑到如果以心血管事件为终点指标，你可能需要

随访很长时间，甚至随访几十年

Ø 替代指标：血浆胆固醇水平

Ø 定量、客观可以反映实际情况
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部分评价指标由于没有客观评价方法而

只能进行主观评价，临床试验若必需选

择主观评价指标作为主要评价指标，建

议成立独立的评价小组，由不参与临床

试验的第三者/第三方进行指标评价，

需在试验方案中明确第三者/第三方评

价的评价规范

独立的评价小组

3.4主观指标的第三方评价
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四、医疗器械临床试验评价标准的确定方法
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ü  举例1.：

ü 指标：疼痛——VAS疼痛评分——VAS疼痛评分标准

ü 方法：

ü 1、疼痛：疼不疼？

ü 2、 VAS疼痛评分：将疼痛的程度用0到10 共11个数字表示，0表示无痛，

10代表最痛，病人根据自身疼痛成俗在者11个数字钟挑选一个数字代表疼

痛程度。

ü 3、VAS疼痛评分标准：0分:无痛； 3分以下:有轻微的疼痛，能忍受； 4分

一6分:患者疼痛并影响睡眠，尚能忍受； 7分-10分:患者有渐强烈的疼痛，

疼痛难忍，影响食欲，影响睡眠

4.1医疗器械临床试验评价标准的确定方法-举例
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ü  举例2：

ü 指标：功效牙膏牙本质敏感性—电子探针压力敏感测试---冷空

气吹喷敏感性评分（至少选用两种刺激进行评价）

ü 举例3：

ü 指标：AI类复合指标（有权重和算法）与常规金标准比较，可

比性问题，是否可以进行评价？

4.2医疗器械临床试验评价标准的确定方法-举例
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4.3常见评价指标和标准

ü 国内外普遍使用的、公认的评价指标和标准；

ü 少见的评价指标和标准，仅少数文献引用；

ü 自定评价指标和标准：

1、鉴于国内外实际生活水平、生活方式的差异，对国

外的评价标准进行改良；

2、将客观测定量指标和具有主观因素的指标结合，自

行编制“优、良、可、劣”有序等级指标，须有明确

判定等级的标准和理由需经过检验程序后方可进行使

用，包括信度检验、效度检验、反应度检验
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