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《中药品种保护条例》框架下中药保护品种
疗效确切性的保障与再评价
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［摘要］ 中药保护品种 （简称“中保药物”） 是基于《中药品种保护条例》选取的疗效独特、质量优良的产

品，系传统医学与现代医学交融之结晶。源于中西医理论体系的深层差异，当前中保药物的发展面临保护品

种数量少、到期续保压力大，临床定位模糊等问题，导致中保药物的疗效确切性受到质疑。基于此，提出整

合中西医理论优势构建符合中医药特点的疗效评价方法、基于真实世界数据的上市后再评价，以及依托“三

结合”审评证据体系进一步明确药物临床定位等举措，为保障中保药物疗效的确切性以及开展疗效再评价研

究提供参考，为中保药物的可持续发展提供科学依据。
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中药保护品种 （简称“中保药物”） 是依据

《中药品种保护条例》（简称《条例》）选取的具有

独特疗效与稳定质量的中药品种，其具有较为严格

的范围与等级划分标准［1］。依据其特性及疗效等因

素，划分为一级保护品种和二级保护品种。申请一

级保护主要是指符合下列条件之一的中药品种：针

对特定疾病有特殊疗效的；相当于国家一级保护野

生药材物种的人工制成品；用于预防和治疗特殊疾

病。保护期限分别为 30年、20年、10年。申请二

级保护指符合下列条件之一的中药品种：符合上述

申请一级保护品种规定或者已经解除一级保护的品

种；对特定疾病有显著疗效；从天然药物中提取的

有效物质及特殊制剂。保护期限为 7年。在保护期

内要进行持续监管，严格按要求进行再评价来确保

其疗效显著、质量优良。

目前中保药物已成为我国医药体系中不可或缺

的组成部分，对推动中药产业现代化起到了关键作

用，但其可持续发展正面临严峻挑战。一方面，保

护品种总量少，且到期续保压力大；另一方面，更

深层次的挑战源于其疗效评价的科学困境与临床定

位的模糊性。这些问题直接制约了其临床认可度与

市场表现。鉴于此，本文集中剖析中保药物在保护

期内关于临床定位与疗效评价的核心问题，并提出

针对性的解决路径，以助力中保药物的科学、可持

续发展。

1　中保药物保护期内面临的主要挑战

1. 1　保护品种规模与续保的双重挑战

中药保护品种在近年来虽呈现积极发展态势，

但仍面临“规模扩张”与“续保”的双重挑战。

2020—2024 年我国共计批准中药品种保护 59 个品

种［2］，整体规模仍然有限。近年来，新增保护品种

数量有所回升，2023年共有 53个中成药申请品种

保护，16 个中成药获得初次保护或延长保护；

2024 年亦有 12 个获得初次保护［3］。然而，在规模

增长的同时，续保动力却显不足，5年间初次保护

和延长保护期的受理号累计 162个，其中申请延长

保护期的受理号仅 45 个，远低于初次保护的 117
个［2］。因此，中药保护品种正面临着整体规模有限

与续保动力不足的双重挑战。
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1. 2　临床定位模糊

临床定位是中药新药在预期目标适应症中的预

期治疗效果，此效果既具公认临床价值，亦对合理

用药影响深远，更是新药研发与上市后再评价环节

精准评估疗效的关键所在［4］。当前，部分中保药物

的药品说明书中关于临床定位的描述存在明显不

足，主要体现为关于适应症（功能主治）、适用人

群、用法用量、禁忌与注意事项的描述宽泛、模糊

或不规范。例如灯盏花素滴丸的说明书中，功能主

治仅有未经解释的医学专用术语“活血化瘀，通络

止痛。用于中风后遗症，冠心病，心绞痛”，缺乏

对具体适应症、疾病分期或人群特征的进一步阐

释，导致临床医生和患者在选择与应用时依据不

足。同时，针对特殊人群（如儿童、老年人、孕妇

及哺乳期妇女、肝肾功能不全者）的用药安全信息

普遍缺失或标注不全。例如，花芪胶囊说明书中未

提及是否可用于孕妇、哺乳期妇女等特殊人群，黄

葵胶囊说明书中仅标注孕妇忌服而未体现其他特殊

人群安全信息。此外，注意事项与禁忌项的内容也

存在描述不清、不够规范的情况，增加了患者潜在

的用药风险。

上述临床定位模糊会引发一系列连锁问题。对

临床医生而言，临床定位的模糊导致其在选药时缺

乏精准的判断依据，难以精准择取最佳药物，临床

决策往往更多地依赖个人经验，从而增加了治疗的

不确定性和用药风险。对患者而言，因用药指征不

明确，可能导致使用药物后未达到理想疗效，易使

其对产品疗效产生质疑，甚至降低对整个中保药物

类别的信任度。从市场角度来看，定位不清直接削

弱了产品在同类药品中的核心竞争力，阻碍其有效

的市场推广。

2　中保药物疗效确证与定位的科学困境

中保药物的疗效评价困境，根源在于中西医理

论体系与认知范式的根本差异。西医立足于微观病

理与特异性靶点，强调疾病的客观指标与标准化治

疗；中医则秉持整体观念与辨证论治理念，将疾病

视为人体内外环境失衡的“证候”，治疗重在调节

整体功能状态［5］。因此，这种理论范式的根本差

异，是现行疗效评价体系难以充分适用与准确评估

中保药物临床价值的深层原因［6］。一方面，相较于

化学药与生物药，中药复方的作用机制和靶点具有

独特性，而现行疗效评价体系难以涵盖中医的人文

特质、整体观念及辨证论治内涵，单纯依赖化学药

和生物药的临床疗效评价指标无法有效衡量中保药

物的临床价值，亦难以彰显其相较化学药、生物药

的优势［7］。另一方面，在中西医结合的诊疗情境

中，中西药联合使用的复杂性，加之研究数据的匮

乏与质量欠佳，进一步制约了中医药疗效的精准

评价［8］。

以临床流行病学和循证医学为代表的传统临床

研究方法，一定程度上助力了中医临床研究的发

展。但这些方法常偏离真实临床实践情境，与中医

独特诊疗特征的融合不尽人意，致使研究成果的外

推有效性不足，难以在个体化诊疗决策中发挥关键

作用。以随机对照试验（RCT）为例，其作为传统

临床研究方法的典型代表以及循证医学证据的核心

基础，被公认为临床证据的 “金标准”［9］。但大规

模前瞻性的随机、双盲、对照研究往往需要庞大的

资金投入，相关研发部门或企业通常难以承受。此

外，RCT对研究人群有高度同质化要求，干预手段

与研究疾病相对单一，且纳入、排除标准严苛，这

使得研究人群脱离实际临床诊疗环境，成果外推性

受限，无法为个体化诊疗提供有力的决策支撑［10］。

3　中保药物保护期内疗效再评价的思路

3. 1　以中医理论现代化推动构建符合中医药特点

的疗效评价体系

长期以来，中医药有效性评价问题一直是制约

中医药事业、产业发展以及国际化进程的关键瓶

颈。《中医药发展战略规划纲要（2016—2030年）》［11］

决策部署中明确提出，需构建契合中医药特性的疗

效评价体系。要解决中保药物的疗效再评价困境，

首要任务是构建符合中医药特点的疗效评价新体

系。这并非对西医评价体系的简单套用或全盘否

定，而是在深刻理解中西医理论差异的基础上进行

的方法学整合与创新。鉴于中西医诊疗理念的根本

不同，中药与西药在药效基础及研发路径上存在系

统性差异。有研究团队［12］ 提出中药有效性评价

“整合证据链法”。该方法的核心优势在于将中西医

不同来源、不同类型的证据整合到一个连贯的、层

级分明的证据链条中，从而实现对中药临床价值的

全面评估。该方法围绕临床经验、实验研究、临床

试验三大环节构建完整的有效性证据链。临床经验

环节，证据分为经典方药（A级）、经验方（B级）、

协定方（C级）、自拟方（D级） 4级，初步有效的

方药应用经验为后续环节奠定基础；实验研究环节

同样设多模型多团队（A级）、多模型单团队（B级）、
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单模型多团队 （C 级）、单模型单团队 （D 级） 4
级，以不同层级实验佐证方药有效性；临床试验环

节分为高质量 RCT/实证性随机对照研究 （PCT）、

显效值大的观察性研究 （A 级），RCT/PCT、显效

值较大的观察性研究（B 级），非随机对照的队列

研究、随访研究（C 级），病例对照研究、单臂研

究、病例系列（D 级） 4级，通过严格试验验证方

药有效性。综合评价时，依据三大环节证据评级，

将证据组合划分为高、中、低三级。高级证据要求

至少 2 个环节评级为 A 级且其余环节不低于 B 级，

中级证据需至少 1个A级且无低于B级环节，或临

床试验为A级且其他环节为C级及以上，低级证据

涵盖其他组合情况。

具体而言，针对某一方药，若其经临床经验初

步认定有效，再由实验研究进一步证实，最终通过

临床试验验证有效，便形成完整的疗效评价整合证

据链。通过结构化、层级化的方式，将中西医理论

体系下的不同证据融为一体，形成一条完整的链

条，证据链越完备、各环节证据级别越高，其有效

性证据越充分，临床疗效可信度也就越高，这为中

保药物的疗效再评价提供了既科学又贴切的解决方

案。需要注意的是，“整合证据链法”尚在持续发

展完善中，其概念、方法、标准及等级等均有待进

一步精准界定，且需大量研究案例实践验证，以提

升其科学性、合理性与实用性，为准确评价中保药

物疗效提供有力支撑。

3. 2　开展基于真实世界数据的中药上市后再评价

中医诊疗的个体化特征与传统研究方法之间存

在整合困境，构建契合中医特色的临床疗效评价体

系迫在眉睫。在这种背景下，真实世界研究

（RWS）凭借其能够反映实际临床复杂情境的特点

逐渐成为临床试验的焦点与热点，为弥合理论与实

践的差距提供了关键方法学支撑。通过严谨标准地

收集、处理实际中医临床实践的数据，形成高质量

的真实世界证据（RWE），为临床应用提供强有力

的依据［13］。随着信息技术的飞速发展，数据的收

集、存储与分析能力大幅提升，为 RWS 提供了发

展条件。医疗机构的电子病历、处方信息等系统成

为 RWS 数据的重要源泉，挖掘与分析这些数据，

能够长期跟踪中药使用患者的诊疗轨迹和治疗结

局，为全面衡量中药的有效性与安全性提供关键信

息［14］。此外，经过严格评估与整理的真实世界数

据还可作为对照数据融入中药RCT，助力对比中药

与西药或其他疗法的疗效差异［15］。例如，基于真

实世界数据对使用连花清瘟胶囊的 5902 例患者进

行一般用药人群临床用药特征描述分析，运用关联

规则，对连花清瘟胶囊的联合用药一并分析，总结

患者特征及其疾病情况、药物使用剂量、合并用药

使用情况等，为该药物的临床使用、合理用药及后

续的疗效机制探索提供参考［16］。对于中保药物而

言，其保护期制度要求在特定期限内完成疗效再评

价，故基于 RWE 进行上市后的再评价，能够在相

对较短的周期内，利用临床常规诊疗产生的数据形

成证据，从而高效回应这一监管要求。国家药品监

督管理局《中药注册管理专门规定》中指出，大力

鼓励将 RWS、新型生物标志物、替代终点决策等

创新方法应用于中药疗效评价，进一步彰显了

RWS 在中保药物疗效评估中的重要价值与广阔前

景，为中医药的现代化发展注入强大动力［17］。

3. 3　基于“三结合”审评证据体系进行临床定位

“中医药理论、人用经验和临床试验相结合的

审评证据体系”（以下简称“三结合”体系）［18］通

过上述三要素的有机结合，为明确中保药物临床定

位提供了系统解决方案，且在中保药物申请新增适

应症或扩大适用人群以及优化证候分型等方面适

用。该体系本质上是一个将传统中医智慧转化为现

代临床语言的有效机制。

3. 3. 1　中医药理论初定临床定位　中医药理论凝

聚着我国传统医学智慧，是中保药物临床定位的源

头依据，为其筑牢理论根基并指引方向。然而近年

来中保药物在临床定位方面暴露出若干与中医药理

论相关的问题，诸如部分药物处方配伍和配比缺乏

理论支撑，影响协同与整体疗效；方证不契合，用

药准确性和针对性存疑；用药疗程无中医理论依

据，易引发用药不足或过度情况［19］。鉴于此，方

证一致性评价至关重要。目前中药新药临床试验多

采用病证结合模式，深入探究方证可有力推动新药

研发，力求处方功效与主治证候精准匹配［20-21］。例

如在某中保药物研发时借助中医理论深度剖析目标

病证的病机演变，明确核心病因、病理变化及各阶

段证候表现，以相应方剂干预，从而使临床定位更

好地契合中医药理论。同时，依凭药物核心功效进

一步细化临床定位，既着眼于疾病症状改善，更注

重机体整体功能调节，消除临床定位的模糊与偏

差，充分发挥中医药理论于临床定位中的指导价值［22］。

3. 3. 2　人用经验明确临床定位　人用经验是指长

期在临床工作中积累的、可以满足临床要求且有规

律性与可重复性的中医临床知识的总结［23］，反映
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了中医药实际应用的有效性与规律性，对明确中保

药物临床定位意义重大［24］。其核心在于梳理分析

过往大量临床实践，为中药新药精准锚定临床应用

位置，提升治疗效能。

人用经验的数据收集手段多样，包括专家访

谈、临床经验与案例资料收集、数据挖掘、文献综

述、真实世界数据、观察性研究以及 RCT 等［25］。

研究者针对不同的临床数据特点，运用适配的统计

分析方法，旨在挖掘处方中隐含的有效性特征与临

床价值，并将其转化为支持定位的科学证据［26］。

在人用经验研究中，以回顾性与前瞻性研究方法相

结合，筛选出最优的结局指标，结合数据挖掘等方

法，为明确中药核心功效、界定随症加减标准提供

科学依据［27］，进而确定临床定位，可为后续研究

设计筑牢基础。同时应以患者需求为核心导向，精

准确定治疗价值，提升患者治疗收益。

3. 3. 3　临床试验确证临床定位　临床试验是药物

研发过程中的关键环节，其有效性和安全性都要经

过药物研发的临床试验来验证。在确证性临床试验

中，应遵循相应的设计原则，并以中医药理论为指

导，以人用经验为基础，旨在最终验证药物的有效

性与安全性。临床试验设计需要根据临床定位差异

进行针对性规划，涵盖症状改善、理化指标优化、

合用增效减毒等多个方面，因为中药临床应用复

杂，往往涉及合并用药，且疗效多以症状改善和生

活质量变化来衡量。

在临床定位为证候或症状缓解时，结合“中医

药理论、人用经验和临床试验相结合的审评证据体

系”（“三结合”体系）发布的临床研究指导原则，

多设计安慰剂对照优效试验；当临床定位为理化指

标或病理改变时，基于伦理考虑，建议采用安慰剂

对照加载试验，以阳性药物对照或阳性药物为基本

治疗。此外，在不同的临床定位下给药方案、疗

程、评价指标是不一样的，因此必须对临床试验方

案进行合理设计，对药物的有效性和安全性进行综

合评价，从而为临床定位提供坚实的证据支持［18］。

“三结合”体系并非仅限于新药注册，其理念同样

适用于已上市中保药物的再评价与二次开发。例如

通过对真实世界人用经验的数据挖掘，可以识别出

药物的优势人群、最佳适用阶段以及常见的联合用

药方案，从而将说明书中的“功能主治”转化为清

晰的临床使用场景；进一步优化说明书中关于用法

用量、疗程、不良反应等信息，使其更贴合临床实

际，指导合理用药；在保护期满申请续保时，能够

提供基于“三结合”体系产生的、持续完善的证据

材料，将显著增强其核心竞争力，确保品种的市场

地位得以延续。

4　小结

中保药物于我国医疗体系意义重大，但其在保

护期内，围绕疗效确切性的保障与科学再评价工作

面临严峻挑战。本文提出推动构建符合中医药特点

的疗效评价体系、积极开展基于真实世界数据的上

市后再评价、依托“三结合”审评证据体系进一步

明确药物临床定位的针对性策略，旨在系统破解中

保药物在保护期内面临的困境，提升其临床应用的

精准性与可信度，从而推动中保药物实现科学、可

持续的发展，更好地服务于人民健康与医疗体系的

需要。
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Ensuring and Re-evaluation the Definitive Efficacy of Protected Traditional Chinese Medicinal Products 
under the Framework of the Regulations on the Protection of Traditional Chinese Medicinal Varieties
JIANG Zhongqi1，2， YANG Xing1，2， CUI Hongyan1， LI Rui1， ZHAO Ruixia1， LIU Yanan1， REN Rui1，2， 
WANG Xuehan1，2， LIANG Jinxiao1，2， SHAO Mingyi1

1.  The First Affiliated Hospital of Henan University of Chinese Medicine，Zhengzhou，450000；2.  Henan University of Chinese 
Medicine
ABSTRACT Protected traditional Chinese medicinal products （referred to as "protected TCM products"） are those 
selected under the Regulations on the Protection of Traditional Chinese Medicinal Varieties for their distinctive thera⁃
peutic effects and superior quality， representing a synthesis of traditional medicine and modern medicine.  Owing to 
profound differences between the theoretical systems of traditional Chinese medicine （TCM） and western medicine， 
the development of protected TCM products currently faces challenges such as a limited number of protected varieties， 
increasing pressure for renewal upon expiration， and unclear clinical positioning， which have in turn led to questions 
regarding the definitiveness of their clinical efficacy.  In response， this paper proposes measures including integrating 
the theoretical strengths of TCM and western medicine to establish efficacy evaluation methods consistent with the 
characteristics of TCM， conducting post-marketing re-evaluations based on real-world data， and further clarifying the 
clinical positioning of these products by relying on a "three-integration" evidence-based review system.  These approaches 
aim to provide references for ensuring the definitive efficacy of protected TCM products and for carrying out efficacy 
re-evaluation studies， thereby offering a scientific basis for their sustainable development.
Keywords protected traditional Chinese medicinal products； clinical efficacy； efficacy re-evaluation； clinical posi⁃
tioning
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