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主旨：公告訂定「醫療器材臨床試驗性別差異評估指引」。

依據：行政程序法第165條。

公告事項：

一、為利於醫療器材商及研究機構，於醫療器材產品研發上市與

管理過程中，妥適於臨床試驗納入就性別差異因素在受試者

招募、研究設計、統計分析、數據解釋及研究結果公開內容

等進行考量，輔助作為醫療器材效能或安全性之依據或佐證

資料，公告訂定旨揭指引。

二、本案另載於本署全球資訊網站(www.fda.gov.tw)之公告區及醫

療器材臨床試驗專區。
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一、 前言 

受到不同的流行病學特徵、生理學和體型等因素所影響，醫療

器材的安全及效能在不同性別的病患可能產生差異性。因此，本指

引為醫療器材臨床試驗中，針對性別的數據研究和評估提供建議，

並描述性別差異因素在受試者招募、研究設計、統計分析、數據解

釋與公開研究結果的考量。此外，性別差異除了生理性別(sex)及社

會性別(gender)之間的相互影響，亦須考量交織性(intersectionality)；

除了性別差異，不同年齡、階級、種族、城鄉等因素皆能與性別產

生交互影響。 

在國外，將臨床試驗納入性別考量已行之有年，且相關規範仍

持續發展中。西元 1993 年，美國政府要求國家衛生院(National 

Institutes of Health, NIH)應設立準則，將女性和少數群體納入臨床試

驗，以解決過往臨床試驗排除女性受試者的問題。十年後，加拿大

衛生部(Health Canada)發布「於臨床試驗納入女性及性別差異分析之

考量」指引。西元 2014 年，美國 FDA 器材與放射健康中心(CDRH)

發布「醫療器材臨床試驗針對性別數據的評估」指引。隔年，NIH

相繼發布「在 NIH 資助的研究中將性別作為生物變數的考量」指

引。西元 2017 年，歐洲藥品管理局(EMA)發布「生理性別及社會性

別於藥品規範」指引，以達成臨床數據透明化、受試者族群可充分
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代表不同性別、年齡等人口群體、保護參與臨床試驗的懷孕和哺乳

女性，以及研究結果包含性別與年齡分析的目標。 

隨著科學不斷演進並取得更多針對性別之研究數據，將能更全

面的理解如何研究生理性別與社會性別之間的交互作用，並持續在

醫療器材全生命週期中鑑別潛在的性別差異。 

有鑒於醫療器材臨床試驗納入性別考量的重要性，爰衛生福利

部食品藥物管理署(後稱：食藥署)參考國內外相關指引，制定本指

引。促使醫療器材臨床試驗適當地納入具有代表性人數的受試者，

以提供更多證據佐證醫療器材的安全及效能，促進病患接受醫療照

護的平等與福祉。 

二、 適用範疇 

本指引適用於醫療器材臨床試驗之規劃、設計、執行、分析及

結果判讀等各階段。此外，本指引亦適用於體外診斷醫療器材臨床

性能研究之規劃、設計、執行、分析及結果判讀等各階段。 

本指引主要雖關注於性別差異對研究結果造成的影響，然而性

別差異並非唯一可能影響醫療器材安全性及效能的人口統計變項，

其中某些建議亦適用於改善臨床試驗受試者的招募效率，或促進其

他人口統計變項 (例如：年齡、種族和族裔等) 能充分被納入數據分

析之中。 



 

3 

一般而言，用於治療單一性別病患之醫療器材，其臨床試驗通

常無須特別考量性別差異。在此情形下，針對單一生理性別進行臨

床試驗或許更為合適。舉例而言，某些婦產科和泌尿科醫療器材可

能專為單一病患性別群體所使用；因此，該類醫材的臨床試驗結果

並不預期是否存在性別差異。 

本指引之「性別」用詞，若無特別敘明「社會性別」，則係指

可影響生理功能的「生理性別」；即基於性染色體 XY 及 XX 而產

生的生理構造差異，以及在不同性別之間，性賀爾蒙分泌的差異。

然而，社會性別亦可能影響研究結果，例如：患者對於醫療器材選

擇的偏好、患者自我報告關於心理狀態的壓力或疼痛程度、藥物濫

用、高風險的行為表現等；社會性別亦可能影響精神疾病的盛行

率，如思覺失調症、憂鬱症以及自殺傾向等。 

本指引為行政指導文件，各界可自行參酌運用。 

三、 背景 

(一) 性別於臨床試驗的重要性 

某些醫療器材在不同性別患者身上，所引起的反應並不相

同。這種差異可能歸因於內在因素(如：遺傳學、荷爾蒙、體

型、特定性別的生理學)、外在因素(如：飲食、社會文化、環

境)或上述因素的交互作用。例如，某些性別、種族或族裔可能
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具有特殊的醫療條件，因此於招募受試者和報告研究結果時一

併考量前述條件。另外，因病患回報的結果存在差異性，例

如，男性與女性對於疼痛理解差異，造成研究結果具性別差

異，但不一定與醫療器材本身有關。 

與女性生理相關的協變數(如：體型、年齡、併發症、妊娠

狀態等)可能是造成產品安全或效能產生差異。荷爾蒙相關的變

動(如：青春期的發展、月經週期、停經、口服避孕藥或使用激

素替代療法)可能與臨床結果相互影響，而月經週期與賀爾蒙所

造成的人體代謝差異或體液平衡改變有關，並可能導致受試者

內質變異性(intra-subject variability)。 

在理想情況下，從初期的研發階段，應持續將生理性別及

社會性別差異納入考量，以期為病患發展出安全有效的醫療器

材產品。 

生理性別及社會性別為不同的概念，兩者對於健康狀態、

實施的療法及治療結果皆具有重大的影響。對多數人而言，生

理性別和社會性別通常為一致，但對於部分受試者，生理性別

可能與自我認知的性別不同。此情形突顯出在臨床試驗中亟需

發展系統性的方法蒐集人口統計學資訊，因其與描述生理性別

及社會性別對研究結果產生的影響有關。 
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(二) 生理性別與社會性別 

 生理性別作為生物變數 

將生理性別作為一項生物變數，始於研究問題和研究設計的制

定，並包括數據蒐集、結果分析與報告。生理性別之考量對於研究

結果的解釋、驗證和可推論性(generalizability)相當重要。整體而

言，建議於醫療器材臨床試驗設計時採行「4C 流程」: 

• 設計考量(Consider)：將性別因素納入考量(例如: 男性與女性

之間的疾病發生率或醫療器材的使用率是否存在差異)。 

• 數據蒐集(Collect)：蒐集並統整性別相關數據。 

• 數據分析(Characterize)：針對性別相關數據進行分析；可列

入評估指標(endpoint)或事後分析(post-hoc analysis)。 

• 結果傳達 (Communicate)：將性別相關數據之分析結果製成

報告並公開。 

在研究中充分考量生理性別，並依照生理性別進行數據分類的

前提下，將可實現以生理性別為基礎的數據比較，同時為臨床治療

提供相關資訊。因此，依照生理性別對數據進行適當的分析和報

告，可提升臨床試驗的嚴謹度和適用性。以下為將生理性別作為生

物變數的考量建議： 

(1). 敘明生理性別與社會性別 
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研究結果可能受到生理性別或社會性別的影響，必須適切

的使用這些術語。生理性別可作為一項生物變數，由染色

體所編碼的特徵而定義，如生殖器官與其他生理特徵。社

會性別係指在社會脈絡下，與男性和女性聯結的社會、文

化和心理特徵。生理性別和社會性別及其交互作用，皆能

從分子和細胞層面影響生化過程、臨床特徵、健康狀態與

疾病的進展。 

(2). 文獻研究 

應考量生理性別和社會性別如何影響研究問題，並加以描

述。若先前的臨床前實驗或臨床試驗顯示在不同性別之間

存有差異，其可充分作為在研究設計及數據分析中納入性

別考量的理由。 

(3). 研究設計、數據分析及報告 

研究設計的選擇取決於諸多考量因素，包括初步的研究數

據、先前的研究、科學文獻以及待解的特定問題和假設。

將生理性別作為生物變數之合適性，取決於研究問題本

身、在特定研究領域中已知的兩性生物學與行為表現，以

及相關的研究方法。若缺少或僅含有少量與性別相關的數

據，將無法針對性別提出假設。 

採用動物模型的研究，應考量研究之設計及分析，與雌性
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動物的動情週期(estrous cycle)的關聯性，此因素可能僅與部

分的研究問題相關。採用生理性別的研究，應預先制定數

據分析計畫，而該計畫所蒐集的數據至少應依照性別進行

分類。因採用的樣本、研究方法和數據分析而可能限制研

究結果的適用性相關資訊，應於研究計畫、進度報告和相

關公開文件中說明。 

在進度報告和公開文件中，應盡可能提供受試者或研究樣

本的性別；在進行數據分析時，應一併報告是否檢測出性

別差異，這些資訊將可能為後續的研究及綜合分析(meta-

analysis)帶來效益。 

(4). 單一性別研究 

若預期僅針對單一性別進行研究，則必須提出充分的理

由，其可能包括：針對單一性別的條件或現象所進行的研

究(如：卵巢癌或前列腺癌)、極度稀缺的研究資源(如非人

類靈長類動物)，或科學上能解釋針對單一性別進行研究的

合理性。 

 社會性別作為臨床變數 

隨著科學不斷演進，在醫療器材的開發過程和效能驗證階段，

除考量生理性別外，社會性別亦逐漸成為考量因素之一。社會性別
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係指個體藉由社會體系來構建自我身為男性、女性或多元性別類

型，以及符合這些性別的角色、行為、表達方式和認同感。社會性

別並非二元分類(男性/女性)或一成不變；反之，其為一連續性的過

程，並可能隨著時間而變動。社會性別在健康狀態與疾病發展之

間，具高度關聯性，因此，社會性別係為一項臨床變數。在心理健

康、疼痛的評估和管理、精神壓力來源、以病患為中心的結果

(patient-centered outcomes)、病患對醫療器材的偏好、藥品濫用行

為、表現具風險的行為以及醫療資源的利用等方面，皆存在性別上

的差異。 

儘管生理性別和社會性別為不同的概念，但仍須了解生理性別

和社會性別之間具有交互作用。舉例而言，生理性別和社會性別及

其交互作用可能會誘導表觀遺傳事件，如壓力反應與隨之而來的生

理級聯反應(physiological cascades)。 

多年來，科學界已累積許多以社會性別為基礎的疼痛經驗和止

痛效果研究。由於潛在的生理、遺傳及荷爾蒙決定因素，患者對鴉

片類藥物的治療反應有巨大的差異性，因此不易檢測出臨床反應在

性別上的差異。然而，對於疼痛嚴重程度的感知，已證實不同性別

之間存在差異。 

急性和慢性疼痛在生理性別及社會性別上的差異與多項生物心

理社會機制(biopsychosocial mechanisms)有關，包括性荷爾蒙對中樞
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和周邊神經系統功能產生影響的差異性、由壓力所誘發的感覺過敏

(hyperalgesia)和痛覺缺失(analgesia)、對壓力和疼痛的心理反應、內

生性鴉片類功能(endogenous opioid function)與報告疼痛感受在性別

上的差異。 

(三) 女性參與臨床試驗之現況 

醫療器材臨床試驗的女性參與率較低，部分可能歸因為適應男女

間的解剖學差異，導致某些類型的醫療器材在製造過程中受限於生

產技術；例如，尚未開發出可製造小型尺寸的生產技術，而無法供

女性受試者使用。 

而臨床試驗經常發生女性群體代表性不足或被排除在外的情況，

導致女性病患及醫師缺乏關於治療和診斷流程的效益與風險資訊。

此外，女性做決策時經常比男性有更多迴避風險的行為，而壓力則

放大這種差異。另臨床試驗的隨機化過程和參與研究可能為健康帶

來不良影響的擔憂，增加了迴避風險的行為，導致女性病患參與臨

床試驗的意願產生負面影響。故闡明臨床試驗的安全性，並依據可

靠的護理標準基礎來建立安全性證據，將有效減輕女性病患對研究

風險和隨機化的擔憂。 

病患溝通決策的差異性可能進一步導致受試者產生性別差異。女

性病患所做的決定較易受朋友、家人或研究人員的影響，也更傾向
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於在利他的基礎上做出決定。故臨床試驗的教育與宣傳活動對象，

除了病患本身，亦須涵蓋對女性病患具有影響決策能力的對象，並

藉由教育與宣傳活動來闡明臨床試驗中常見的迷思。 

因此，有諸多因素將降低女性參與臨床試驗的意願。重要的因素

包括(不限於)： 

• 未意識到女性參與臨床試驗時面臨的主要障礙； 

• 擔心女性受試者懷孕後可能對胎兒產生影響(如：受到放射

線診斷或伴隨藥品治療的影響)； 

• 研究族群之納入/排除條件不妥適，無意中排除女性(如：年

齡上限)； 

• 未澈底了解病因和疾病生理學的差異性，可能導致女性病患

的診斷結果不精確； 

• 研究人員及試驗委託者認為招募女性病患需耗費更多時間和

資金，因此刻意避免招募女性病患； 

• 社會價值觀所賦予的女性家庭責任，限制女性參與臨床試驗

及追蹤訪視的時間。 

四、 提升受試者代表性的招募建議 

臨床試驗結果能否反映出實際接受治療的病患群體主要仰賴於

受試者群體的多樣性。一般而言，為了以無偏差的方式評估醫療器
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材實際治療病患的效果，試驗委託者應擬定計畫來招募具有代表性

的受試者性別比例(例如，與疾病盛行率一致)。然而，若流行病學

或既有的臨床試驗結果僅提供單一性別的療效資訊，試驗委託者可

能需要招募足夠的受試者人數以達成有效的分析(即充足的樣本數來

滿足特定性別的分析要求)。 

(一) 考量潛在的性別差異 

為能了解潛在的性別差異，建議確認產品預期用於治療或診

斷的疾病，在以下方面是否存在性別差異性： 

• 特定性別的疾病盛行率； 

• 特定性別的診斷和治療模式； 

• 確認先前目標適應症的研究所涵蓋的受試者性別比例； 

• 確認與安全或效能相關的研究結果，是否具有臨床意義上的

性別差異。 

若具有可證實的性別差異相關資訊時，則需一併納入於下述

各階段所述相關文件。 

(1). 規劃或正在進行的研究(試驗設計/初期招募階段) 

研究計畫書之風險分析應涵蓋性別差異相關資訊。並可將

性別差異相關資訊，納入試驗計畫書和研究人員培訓教材中，

促進相關研究人員認知招募適當受試者性別比例的重要性。 
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(2). 已完成的研究(上市申請階段) 

若既有資訊或臨床試驗結果，顯示性別差異具臨床意義，

則應將前述資訊納入研究報告，以作為上市申請文件的一部

分。產品說明書亦應包含前述資訊的摘要。 

(3). 上市後研究 

若既有的資訊或臨床試驗結果，顯示性別差異具臨床意

義，則建議期中和結案報告應包含前述資訊。若有必要，應同

時提供含有性別差異資訊的修訂版說明書。 

(二) 研究設計與執行 

如「三、(三)女性參與臨床試驗之現況」所述，為達成醫

療器材臨床試驗具充足的女性群體代表性，提供試驗委託者於

各階段之受試者招募相關建議： 

(1). 規劃或正在進行的研究(研究設計/初期招募階段) 

應依據本指引「四、(一)考量潛在的性別差異」來制定及

描述研究計畫招募適當受試者性別比例(例如，與產品預期用

於治療/診斷的疾病或症狀的特定性別盛行率一致)的方法。可

參考以下方法來提高女性納入研究的比例，惟須留意試驗設計

應避免引入偏差或損害數據的有效性。 

• 以更容易提升女性受試者招募率的研究地點為目標(例如，
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婦產科診所)。 

• 受試者招募文宣、受試者同意書和病患衛教素材中，可考慮

採取多樣化溝通策略。 

• 若女性病患可能受益於該醫療器材，但卻不符合某些研究納

入條件，則在評估合適性後，可考慮修正納入條件，或考慮

採用平行世代研究(parallel cohorts)蒐集使用數據。 

• 妥善實施風險管控措施來招募處於育齡期的女性，以避免女

性受試者在參與試驗期間懷孕。 

• 試驗計畫包括以促進女性受試者召募為目標的相關政策(例

如：持續招募女性受試者，直到達成預期的比例)。 

• 分析女性或其他重點族群招募人數不足或未被招募的原因

(例如：定期評估經篩選但最終未被納入研究的病患篩選紀

錄)。 

• 考慮採用可增加招募人數和保留受試者的方法；例如，透過

社區或當地醫療人員來招募或轉介病患。 

• 考慮有彈性的安排訪視時間，並於訪視期間提供兒童或高齡

者的照護服務，並提供可配合受試者的時程表，包括夜間和

週末時段。 

• 對於體外診斷醫療器材及診斷用醫療器材，在閾值(cutoff)的

選擇和驗證階段中包括女性和男性的樣本。 
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(2). 已完成的研究(上市申請階段) 

若研究結果具臨床意義上的性別差異(與安全或效能相

關)，則應於上市申請過程中將研究結果進行評估，並在已考

量其他替代療法的前提下，確認醫療器材上市前是否需蒐集額

外的數據(男性或女性)來解決臨床上的重大疑慮。此外，應一

併考量研究結果是否支持某一種性別的上市核准，並對另一種

性別蒐集額外的上市前數據；或者，無論是否為支持所有性別

的上市核准，皆規劃上市後研究，以進一步觀察與性別差異相

關的資訊。 

建議在持續進行的臨床試驗中規劃招募特定性別的方法或

規劃促進招募特定受試者性別為目標的政策(例如，持續開放

女性受試者的招募，直到達成預期的比例)。 

(3). 上市後研究 

研究計畫書應制訂並描述如何招募及維持適當的受試者性

別比例，且應與醫療器材預期用於治療或診斷的疾病或症狀之

特定性別盛行率一致。 

另在男性群體代表性可能不足的領域(例如，乳腺癌診斷、

骨質密度掃描等)，若預期的治療病患群體包括男性，則可調整

上述各階段之建議，以提升男性病患的參與率。其中某些建議
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也能用來增加其他群體代表性不足的受試者人數，例如少數族

群或族裔。 

五、 研究設計和數據解釋的性別因素考量 

不同性別之間的差異範圍，包含顯著(如：性器官、身體脂肪分

布)到較不顯著(如：骨質密度、血液黏度)的特徵。性別基因可以全

面性的影響生物組織、細胞、器官、器官系統和生命個體，包括對

疾病的易感性。不同性別在某些疾病的發病率和嚴重度的差異可能

與暴露量、外來物質的進入/處理途徑以及細胞反應的不同有關。此

外，健康與疾病狀態的差異受個人經歷及與環境互動等因素所影

響，而這些因素亦可能受到生理性別或社會性別的影響。若試驗用

醫療器材非僅用於單一性別(如：驗孕檢測、攝護腺特異抗原檢測

等)，則在研究設計和數據的解釋時，須一併考量性別間所造成的數

據變化。 

(一) 評估異質性在不同性別群體間的統計概念 

醫療器材的安全或效能，在不同性別使用者的表現可能存

在巨大差異，應澈底研究(特別是主要安全和效能評估指標)不

同性別群體間的異質性。本指引所指的異質性係指不同性別之

間的結果差異，可以採用統計假說檢驗來檢測異質性，也可以

採用統計推斷的方法來評估異質性的差異程度。 
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當考量多個治療組別時，異質性的其中一種形式為治療與

性別之間的交互作用，其衡量一種性別與另一種性別經過治療

後，治療結果的差異程度。治療與性別交互作用的概念適用於

兩個治療方法之間的研究評估指標比較(如：存活機率、不良事

件發生率)。區分定性與定量的交互作用相當重要。對某一參數

而言，定性之療法與性別的交互作用，係指一種治療方法在某

一性別中優於另一種性別，但在另一種性別中則相反。定量之

療法與性別的交互作用係指一種療法在兩種性別中都優於另一

種療法，但數量不同(見圖一)。 

【圖一】定量(圖左)及定性(圖右)交互作用表示圖。 

大多數常用的交互作用檢驗，其無效假設皆不存在治療與

性別之間的交互作用。在試驗計畫書中應預先規劃統計學檢驗

的顯著水準。惟此種檢驗的檢定力可能並不明確。因此，檢驗

治療與性別的交互作用時，若缺乏或僅具中度統計顯著性差

異，可能無法佐證不具有臨床上的交互作用。雖然具統計顯著
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性差異的交互作用將被用來研究其臨床意義，但亦可依據研究

設計和評估指標等因素檢視未具相關統計顯著性差異的交互作

用。 

對於使用單一醫療器材進行單一治療的研究(單臂研究)，

可就該單一治療和醫療器材評估不同性別群體之間的異質性，

因此治療與性別交互作用的概念無法直接適用於這類研究。可

利用統計假說檢驗比較在(單一)研究治療下的兩個性別群體來

評估異質性。 

其他與病患性別相關的特徵(如：體型、併發症、年齡)有

時可解釋臨床結果中明顯的性別差異。若觀察到不同性別之間

存在差異，建議試驗委託者研究其他的病患特徵對於差異性是

否有可能的解釋。 

(1). 規劃或正在進行的研究(研究設計/受試者招募初期階段) 

• 試驗計畫書的統計分析計畫 (SAP) 應包括預先擬定的計畫來

解決，可參酌「五、(二)針對性別的研究設計統計因素建

議、 (三) 已完成的研究數據中，針對性別分析與解釋的建

議、(四)針對性別的數據解釋」所提出的考量。 

• 原則上，為了以無偏差的方式評估醫療器材效能，應擬定可

招募具有代表性的受試者性別比例策略(例如：與疾病盛行
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率一致)。 

• 應事先確認可能解釋不同性別間存在差異性的關鍵共變量以

及計劃蒐集這些共變量數據的方法，並預先擬定適當統計模

式(modeling approach)來研究這些共變量在多大程度上能解

釋觀察到的差異性。 

(2). 已完成的研究(上市申請階段) 

一般而言，所有的研究都應依照性別來報告研究結果的

描述性統計，詳見「五、(三)已完成的研究數據中，針對性別

分析與解釋的建議」。總體安全及效能經研究後，應評估性別

差異對安全及效能主要評估指標所產生的影響。無論是基於預

先擬定的分析方法或探索性的事後比較分析，若無法確認其是

否具臨床意義上的性別差異，建議試驗委託者應與相關單位或

食藥署討論，以確認是否需要額外的數據來解決產品的安全或

效能在性別差異上的相關疑慮。 

(3). 上市後研究 

對於持續蒐集上市前臨床試驗的病患數據之上市後研究，

建議對所有追蹤訪視時間點進行，可見「五、(三)已完成的研

究數據中，針對性別分析與解釋的建議」所述的分析。 

對於包括新納入病患的上市後研究，可參考文「五、(三)
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已完成的研究數據中，針對性別分析與解釋的建議」所述的分

析方法，作為試驗計畫書之統計分析計畫所預先擬定的一部

分。此外，若針對上市前的數據進行性別分析後，結果顯示具

臨床意義上的結果差異，則建議應一併將其納入上市後研究的

設計和假設之中。 

若在分析上市後研究的數據時，一併調查與性別有關的差

異，建議使用多變量分析(multivariate analyses)來減少混淆作

用；這些混淆的病患特徵可能會混淆性別與研究結果之間的關

聯性。 

(二) 針對性別的研究設計統計因素建議 

(1). 可預期的性別群體差異 

• 若依據先前的研究、文獻或疾病科學，可預期不同性別間，

使用醫療器材的效益與風險在存在重大差異，則應將此因素

納入研究設計的考量。 

• 對於適用於所有性別的醫療器材，當資訊脈絡或先前的臨床

試驗結果顯示具臨床意義上的性別差異時，可能需要提高檢

定力來評估不同性別群體之間的治療效果。換言之，試驗委

託者可能需留意各性別群體中是否已納入足夠數量的受試

者，以便進行有效的分析；若必要，可採隨機分派分層式
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(stratified)研究設計，並按照性別分析研究結果。 

• 為了支持所有或單一性別的上市核准，可設計單一研究

(single study)；此類研究設計的成功關鍵因素為將型一誤差

率控制在可接受的水準內。 

• 若研究設計為針對所有受試者的整體療效進行研究，則針對

其中一種性別進行預先擬定的二次分析(Secondary 

Analyses)。 

(2). 在研究設計中針對不同性別群體事先擬定異質性評估 

• 除非預期試驗用醫療器材僅適用於單一性別(如：驗孕檢

測、前列腺特異抗原檢測等)；否則，即使在設計階段尚未

預期產品具實質的性別差異時，仍須考量研究設計在不同性

別群體之間的數據變異性及相應的解釋。 

• 統計分析計畫應包括所有性別的異質性評估策略，並建議應

於上市申請過程中整合成解釋研究結果的一部分。對於已設

立成功標準的研究，異質性評估可作為可匯集(poolability)條

件的基礎，這些標準以橫跨所有性別群體所匯集的數據表

示。匯集條件與常用於確認是否可以結合來自不同臨床試驗

據點的數據並進行分析的條件有些類似。對於比較兩種療法

的研究，可匯集條件可作為統計假設檢驗並用來檢驗療法與
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性別的交互作用。理論上，交互作用檢驗應能在測量相關的

參數後，以相當高的機率檢測出交互作用的程度，藉此引導

研究人員選擇合適的顯著水準。 

(3). 特定研究設計類型的考量 

針對單臂研究及比較性研究的考量，如表一： 

類型 單臂研究 比較性研究 

考量 
因素 

• 試驗委託者應針對不同的性

別群體提出相應的異質性評

估策略，然具體方法可能不

同；若採用的方法需要建立

假設，則應驗證這些假設。 

• 試驗委託者可考慮採用適用

於不同性別的客觀效能標準

(OPC)或效能標的，其或許

能用於針對特定性別的宣

稱。為支持基於假說檢驗的

多重宣稱，必須著重於控制

整體的型一誤差率。 

• 試驗委託者應事先擬定交互

作用檢驗，並驗證這些假

設。 

• 當預期性別次群體存在差異

性時，試驗委託者可考慮針

對特定性別的宣稱執行統計

檢定力分析。若多重宣稱係

基於假設檢定，則須著重於

控制整體的型一誤差率。 

• 若無隨機對照組或歷史與病

患層級的數據，則可搭配傾

向分數(propensity score)數據

分析來評估交互作用。 

• 對於隨機對照試驗，若預期

將具有臨床意義上的性別差

異，則試驗委託者可考慮將

性別當作隨機分派的分層變

數(stratification variable)。 

【表一】針對單臂研究及比較性研究的考量。 

(4). 用於診斷目的之醫療器材的特殊考量 

對於使用閾值的體外診斷檢測、造影和診斷用醫療器材，

試驗委託者應於閾值選擇和驗證階段納入所有病患性別的數
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據。若病患以連續或序數量測分成兩種(含)以上的類別(例如，

有無患病)，則該檢測或器材將牽涉閾值的使用。僅在既有證

據表明需獨立的閾值或目前的臨床試驗數據可為不同的閾值提

供證據時，才需依性別制定獨立的閾值。 

使用不同的閾值可能影響研究設計和樣本量的計算，應依

照性別針對敏感性、特異性、陽性/陰性概度比率(likelihood 

ratios)，以及陽性和陰性預測值等臨床效能指標進行分析，同

時也應分別針對不同性別進行平均(中位)值、標準差和百分位

數的參考區間分析。在使用獨立參考區間方面，僅在當所有性

別的參考區間具有臨床上的作用，且既有證據顯示需要該類別

區間時，才考慮使用。 

對於新的受測量(measurands)，若尚未取得必要的資訊來

決定這些問題，但參考區間的研究數據顯示存在性別差異，則

應分別提出男性、女性及綜合數據的參考區間。若某一類型宣

稱診斷用途之器材具有較高的整體準確度，則可能無需進行次

群體分析。 

(三) 已完成的研究數據中，針對性別分析與解釋的建議 

(1). 針對性別的分析 

一般而言，所有研究都應報告研究結果的描述性統計資
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料，包括依照性別估計的變異數或標準差(若適用)。在主要的

訪視時間點，無論統計檢定力在針對性別的次群體分析是否足

夠，應檢視數據(主要效能評估指標、主要安全性評估指標、

關鍵次要評估指標)是否存在臨床意義上的性別差異： 

• 完成總體的安全和效能研究後，應評估性別對主要安全性和

效能評估指標產生的影響(在某些情況下，應一併評估關鍵

次要評估指標)。 

• 確實執行統計分析計畫的分析。試驗委託者須計劃並執行統

計分析來評估性別的異質性；若情況允許，則同時評估治療

與性別的交互作用。 

• 治療與性別的交互作用(或一般的異質性)檢驗在某些情況

下，可能具有足夠的檢定力檢驗出高程度的交互作用(或異

質性)，但無法檢驗出程度較小但在臨床上具有重要性的交

互作用(或異質性)；此情形經常發生於單一或所有性別群體

的受試者數量較少時，並可能需透過額外蒐集單一或所有性

別的受試者數據來解決。與少量樣本數相關的高程度變異

性，可能導致觀察到的異質性存在於不同的性別之間；若發

生上述情況，可能無法完整的解釋臨床意義。 

• 關於數據解釋的建議，可見「五、(四)針對性別的數據解

釋」。 
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(2). 特定研究設計類型中數據分析的額外考慮因素，如表二： 

類型 單臂研究 比較性研究 

考慮

因素 

• 若總體治療效果無統計及臨

床的意義，則不建議執行次

群體分析。 

• 若不同性別之間未觀察到明

顯的差異性，則可視情況匯

集來自不同性別的數據。 

• 若觀察到不同性別之間存在

顯著差異性，則在調整其他

共變量後，是否仍存在顯著

差異性；若否，則可視情況

匯集來自不同性別的數據。 

• 若調整其他共變量後仍存在

顯著的差異性，則或許無法

匯集來自不同性別的數據；

此時可能需額外蒐集數據以

評估性別對研究評估指標產

生的影響。 

• 若總體治療效果無統計及臨

床的意義，則不建議進行次

群體分析。 

• 若證據顯示治療與性別具有

交互作用，則必須描述交互

作用的性質(定性或定量)並

評估性別差異在臨床上的重

要性。 

• 若研究結果並未觀察到治療

與性別之間具有顯著的交互

作用，則可視情況匯集來自

不同性別的數據。然而，所

匯集的數據有效性(validity)

應依據觀察到的交互作用效

應程度以及臨床重要性來決

定。 

• 不同性別之間若觀察到療效

存在差異性，則進行額外的

變數分析(例如，身體質量

指數、骨質密度或伴隨疾病

等)可能有助於解釋觀察到

的差異性。若觀察到治療和

性別之間存在顯著的交互作

用，於調整其他共變量後，

再次觀察是否仍存在顯著的

差異性；若否，則可視情況

匯集不同病患性別的數據。 

• 若調整其他共變量後仍存在

顯著的差異性，則可能無法

匯集來自不同性別的數據；

此時可能需額外蒐集數據，

以評估性別對評估指標產生

的影響。 

• 若觀察到顯著的治療與性別
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類型 單臂研究 比較性研究 
交互作用，則研究性別差異

是否僅限於治療組、對照組

或兩者皆存在性別差異，可

能有助於釐清交互作用發生

的原因。另外，亦可藉由評

估是否僅限於單一或所有性

別皆存在治療差異來探索治

療與性別的交互作用。 

【表二】研究設計類型中數據分析的額外考慮因素。 

(四) 針對性別的數據解釋 

無論為事先擬定或探索性的事後比較分析，若發現任何具有臨

床意義上的性別差異，建議試驗委託者與食藥署討論是否需額外的

數據來解決與性別相關的殘餘疑慮。 

若分析結果顯示，數據未能充分用來評估性別在臨床上具有意

義的差異，建議醫療器材商在產品上市前或上市後，額外蒐集包含

單一或所有性別的臨床數據，以闡明不同性別在安全或效能是否存

有疑慮。 

六、 在申請和公開文件中報告特定性別資訊的建議 

提交至食藥署申請醫療器材查驗登記或臨床試驗案，所檢附的

機密資料，其中可能含有各種特定性別的分析。然針對公開文件

(如：已核准上市醫療器材說明書)，就醫療器材效能資訊在人口統

計學次群體的揭露程度並不一致，建議試驗委託者及醫療器材商揭
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露更多關於在特定人口統計學次群體其效能與潛在不良事件數據，

將可能為病患及醫療人員帶來效益。 

(一) 招募人口統計學、基準特性和共病 

醫療器材臨床試驗中，關於效能的研究結果證據強度在不同性

別之間，與研究所納入的受試者性別覆蓋比例有關。建議將接受試

驗用醫療器材治療或診斷的病患，依照性別報告其數量和比例。具

體作法如下： 

• 應報告臨床試驗的人口統計學，即次群體所納入的受試者比

例。若已知，則應考量納入的受試者性別比例是否與疾病盛

行率一致。對於多組的研究，應報告每一組別所納入的性別

比例。 

• 若已蒐集共病或其他基準特性的相關數據，建議依照總體人

口以及人口次群體進行報告。 

• 執行計畫分析時，建議對追蹤及納入階段的所有研究樣本及

每個研究組別進行比較，以釐清是否具有關於性別的差異。 

(二) 針對性別的研究結果(安全或效能) 

無論為事先擬定分析或事後比較分析，針對性別的研究分析結

果應於說明書和審查文件中描述；對於可能解釋不同性別之間導致

研究結果產生差異的協變數應同時描述。 
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• 若研究結果的性別差異性具有統計學和臨床上的意義，則應

報告分析後的研究結果。 

• 若分析結果顯示評估指標或事件的性別差異具有臨床意義，

但沒有統計學意義，則應以描述性的方式報告這些結果。 

• 若分析的結果顯示研究結果無性別差異，則應報告進行了哪

些分析，且未發現差異。 

(1). 已完成的研究(上市申請階段) 

事先擬定或特定性別事後之性別分析時的建議，如表三： 

類型 事先擬定 特定性別事後比較 

建議 

• 述明已執行的分析。 

• 具體說明用來評估不同性別

造成的治療差異之異質性統

計方法。 

• 可視情況描述含 p 值或信賴

區間的推論統計。同時，應

描述既有的科學證據，其已

證實預期將存在臨床上有意

義的性別差異，或描述統計

分析的侷限性。 

• 述明該分析未於原本的計畫

內。 

• 述明分析的方法。 

• 具體說明用於評估不同性別

產生的治療差異之異質性統

計方法。 

• 使用描述性統計數據(平均

值、標準差等)。 

【表三】事先擬定或特定性別事後之性別分析時的建議。 

在安全或效能方面，若觀察到具有臨床意義的性別差異或存在

需要持續研究來闡明的潛在性別差異，則應於說明書和提交文件中

分別描述產品用於不同病患性別的效益及風險數據。 

(2). 上市後研究 



 

28 

可採用上述建議(表三)來呈現上市後研究之特定性別的分析結

果。  
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附件一、決策架構 
建議使用既有的科學數據(例如：先前的研究、疾病學等)來確

認產品是否具有臨床意義上的性別差異假設。若有，則可參考使用

以下決策樹來決定在不同的臨床試驗設計中，應採用何種針對性別

的統計建議。 

針對性別的統計設計建議 

開始 

產品設計及使用僅限於某

一特定性別(例如：驗孕檢

測、攝護腺特異抗原) 

所有臨床試驗 

 

 

單臂臨床試驗 

非隨機分派試驗(同
步對照、歷史對照) 

無須針對性別執行特定分析 

建議 

 應事先擬定依性別報告研究結果的方法 1。 

 提出可招募適當受試者性別比例的策略，

其符合疾病盛行率中病患的性別比例。 

 若先前的研究或疾病學等，發現具有臨床

意義上的性別差異，則應予報告。 

 遵從上方「所有臨床試驗」的相關建議。 

 提出評估異質性的策略。 

 視情況考慮採用針對性別的客觀性能標準

(OPC)或效能標的(PG)。 

 遵從上方「所有臨床試驗」的相關建議。 

 若欲尋求多重宣稱，則須考慮總體型一錯

誤率。 

 事先擬定交互作用檢驗方法。 

 遵從上方「所有臨床試驗」及「比較型研

究」的相關建議。 

 視情況考慮在隨機化過程中，將性別作為

分層法(Stratification)的變數 2。 

1. 對於正在進行的臨床試驗，請提供描述統計；對於新的

臨床試驗，請提供統計推論。 

2. 預期性別次群體將具有差異性時適用。 

否 

否 

否 

是 

是 

是 

是 

是 

隨機分派臨床試驗 

比較型研究 
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決策架構 
針對性別的統計分析建議：已完成的單臂試驗 

(客觀效能標準(OPC)、效能標的(PG)、觀察性研究) 

  

建議 

開始 

總體療效是否具有統計顯著

性及臨床意義 1? 

不同的受試者性別之間是否

存在顯著的差異性? 

分析結果將質疑研究數據是

否可支持上市申請。 

可視情況匯集不同性別受試者的研究數據。 

是 

否 

否 

否 

調整共變數後，性別差異是

否仍具有統計顯著性及臨床

意義? 

是 

是 

可視情況匯集不同性別受試者的研究數據。 

可能無法匯集不同性別受試者的研究數據，且

需蒐集額外的數據。 

1. 若總體療效不具有統計顯著性及臨床意義，則不建議進行次群體分析。 

註：在某些情況下，可能具有統計差異性但無臨床意義，或具有臨床意義單無統計差異性。 
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決策架構 
針對性別的統計分析建議：已完成的比較型研究 

  

建議 

開始 

總體療效是否具有統計顯著

性及臨床意義 1? 

分析結果將質疑研究數據是

否可支持上市申請。 

可視情況匯集不同性別受試者的研究數據。 

是 

否 

否 

否 

調整共變數後，交互作用是

否仍具有統計顯著性及臨床

意義? 

是 

是 

可視情況匯集不同性別受試者的研究數據。 

可能無法匯集不同性別受試者的研究數據，並

且需要蒐集額外的數據。 

1. 若總體療效不具有統計顯著性及臨床意義，則不建議進行次群體分析。 

註：在某些情況下，交互作用可能具有統計差異性但無臨床意義，或具有臨床意義單無統計差異性。 

研究結果在治療組與不同性

別之間，是否存在顯著的交

互作用? 

描述交互作用的定性或定量性質以及差異方面

的臨床顯著性。可能要進行其他次群體分析。 
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