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大数据与多学科技术融合驱动下
中医药疗效评价路径的构建
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［摘要］ 通过系统分析当前中医药疗效评价的瓶颈，针对传统的中医药疗效评价方法在个体化、整体性及复

杂性表征方面的不足，提出借鉴循证医学、系统生物学理念与方法，构建一个融合大数据、人工智能、组学

技术、生物信息学等多学科技术的，从底层数据、个体化评价、机制解析到证据转化的中医药疗效评价新路

径。首先，整合真实世界数据、多组学检测与智能设备动态监测，构建高维动态数据基座；其次，依托该基

座，融合数字孪生、动态症状网络与强化学习，建立以个体自身为参照的动态疗效评价方法，实现从群体均

值比较向个体潜在转归比较的跨越；再次，引入系统生物学范式，通过动态组学监测与深度学习模型，从网

络调控、涌现效应与动态演变维度解析中药复方协同机制；最后，采用目标试验仿真与因果推断提升真实世

界证据强度，通过增量学习实现模型迭代。该路径旨在推动疗效评价从“点状验证”向“系统刻画”、从

“结局评价”向“过程机制阐释”转变，为中医药现代化提供方法学支撑。
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中医药临床价值的根本在于疗效，而疗效的确

证有赖于科学的评价方法。随着《“十四五”中医

药发展规划》［1］和《医药工业数智化转型实施方案

（2025—2030 年）》［2］的深入推进，中医药疗效评

价方法的创新已成为国家中医药发展战略的重要组

成部分。在 2019 年中国科学技术协会遴选发布的

20项重大科学问题和工程技术难题［3］中，中医药

临床疗效评价创新方法与技术成为唯一入选的中医

药领域难题，凸显了该研究在中医现代化研究进程

中的战略地位。中医药的疗效已在长期实践中被广

泛认可，但如何运用现代科学方法对其有效性进行

系统阐释与客观评价，依然是当前中医药研究面临

的关键挑战［4］。

1　当前中医药疗效评价的困境与反思

1. 1　小样本疗效评价结果难以形成高质量证据

传统中医学临床疗效的评价主要依赖临证实践

过程中对个案病例或系列病例的经验总结，多以学

术流派的形式呈现［5］。个案研究虽蕴含丰富的临床

经验，但以个案和小样本为主的研究模式缺乏成体

系的方法学指导，结论外推性受限，中医药疗效在

不同人群、不同证型中的异质性难以被充分捕

捉［6］，难以将个体化的诊疗经验转化为可推广的群

体证据。随着循证医学、临床流行病学、信息科学

等多学科方法的引入，中医药临床疗效评价的方法

学体系已取得一定进展，但上述基于个案和小样本

的经验总结模式在具体实践中仍较为普遍。

此外，中医药临床数据来源分散，格式多样，

不同研究之间缺乏统一的数据标准与共享机制，导

致各类数据难以被系统整合分析，疗效评价偏向局

部、静态，难以充分揭示中医药多靶点、多层次的

整体效应［7］。这种数据碎片化与整体性评价缺失，

本质上是传统研究方法与中医药整体性、复杂系统

特点不匹配的表现，难以形成高质量证据，不利于

中医学的可持续发展。

1. 2　群体化疗效评价模式不符合中医药临床实践

当前通行的群体化疗效评价方法，在理论和操

DOI：10. 13288/j. 11-2166/r. 2026. 20. 001 学术探讨

基金项目：国家自然科学基金（82474681）；河南省中医药拔尖人才

培养项目专项课题（2022ZYBJ02）；河南省中医药科学研究专项课

题（2023ZYZD04）
  通信作者：shmy1016@163. com

··2149



中医杂志 2026 年 10 月第 67 卷第 20 期 Journal of Traditional Chinese Medicine，2026，Vol. 67，No. 20

作层面基本沿用了现代临床流行病学与循证医学的

框架［8］。一种是基于临床流行病学、药物流行病

学、循证医学方法的中医药疾病疗效评价；另一种

是在上述基础上，结合社会学量表评价方法，以病

证结合模式，开展中医药疾病及证候疗效评价。但

以上两种方法均不完全适用于评价个性化辨治、多

靶点起效的中医药干预，无法全面、真实地评价实

际用药人群的临床疗效［9］。诚如刘保延研究员所

言：“现代评价体系的缺陷直接影响着‘以人为中

心’中医辨证论治的持续发展，制约了中医药优势

特色的充分发挥”［10］。因此，突破当前中医药疗效

评价的困境，其核心已非对现有方法进行细节的修

补，而是必须进行一场范式的革新，致力于寻找真

实、全面地反映中医药临床疗效的评价方法。

1. 3　中医药临床有效性与生物学机制之间的“黑

箱”问题

中医药强调整体性和动态性，本质是复杂干

预，其疗效是多种成分通过多靶点、多途径协同作

用的结果，具有非线性和涌现性特征。当前多组学

联合分析虽已在方法学上超越了单一的线性还原，

但在实际应用中，多组学及单细胞组学技术多用于

回答“是什么”（描述成分）和“可能做什么”（预

测靶点），却很少能将描述性与预测性结果进一步

整合，用以阐释这些分子层面的变化究竟通过何种

路径以及在多大程度上贡献于中医整体疗效的改

善。此外，目前大多数研究仍停留在建立中药成分

与组学特征变化的相关性上，忽略了对特征变化与

临床症状改善之间因果关系的确证性研究，且研究

大多缺乏在治疗多个时间点进行动态组学监测的设

计，这是静态研究范式与动态诊疗过程的脱节，导

致结论的临床外推价值显著削弱。

2　融合大数据与多学科技术的中医药疗效评价方法

针对上述中医药疗效评价存在的困境，本文尝

试构建一个以临床问题为导向、以数据为驱动、以

多技术融合为手段的疗效评价体系，提出以“理论

引领、技术驱动”为原则，构建融合大数据与多学

科技术的中医药疗效评价思路与方法。在理论上，

以中医整体观和系统论为顶层指导，融合循证医学

的真实世界研究范式与复杂系统科学方法，实现从

宏观理论框架到系统模型的转化；在技术上，依托

大数据治理、人工智能分析和多组学生物信息学等

技术集群，构建从数据整合、疗效预测到机制解析

的全链条方法支撑，从而推动建立契合中医药特色

的疗效评价体系。

2. 1　构建以高维动态数据为主的中医药数据基座

构建中医药数据基座，将为中医药疗效评价提

供强有力的数据支撑。首先，利用真实世界数据

（RWD）整合多中心临床数据与中医临床诊疗全链

条信息采集，通过物联网设备（可穿戴设备、智能

舌诊仪等）、结构化电子病历 （EMR）、个体行为

与环境数据、多组学检测（基因组、代谢组、蛋白

质组学）、患者报告结局（PRO）及文献数字化等

多源渠道，实时采集覆盖个体化的连续动态数据，

形成“临床-实验-文献”三位一体的高维动态数

据池，将分散于各处的数据汇聚起来，解决数据碎

片化问题。如利用智能采集设备进行集成管理，实

现中医药数据一体化采集、处理和多模态数据的特

征融合［11］。通过语义关系建模、知识推理与多源

数据融合技术，构建统一的中医药本体库，实现术

语标准化与语义层面的互操作。其次，运用知识图

谱技术与深度学习模型进行实体识别与关系抽取，

实现中医药术语映射，实现从杂乱的原始数据到高

质量知识资产的转化，为深度挖掘与疗效精准评价

奠定坚实基础。如利用人工智能和大数据技术构建

覆盖全院的中医临床数据中心系统，实现对数据的

有效管理，提升应用价值［12］。因此，通过上述

“多源汇聚-数据治理-标准化融合”的三层架构，

在源头上保障了数据的可得性，并通过统一质控与

本体库建设逐步提升数据的一致性与可计算性，可

为揭示中医药疗效的潜在规律和共性特征提供更加

准确、全面的数据支持，推动中医药疗效评价从经

验主导向数据驱动的方法学转型。

2. 2　驱动从数据到知识的中医个体化疗效动态评价

以群体水平随机对照试验和结局指标评价为代

表的疗效评价模式，本质是遵循还原论思路，与中

医整体观和辨证论治的个体化诊疗存在根本冲突，

难以反映中医药的临床特色与实践价值，故亟需从

理论到方法的研究范式革新。通过整合数字孪生、

复杂系统分析与强化学习，本文提出构建符合中医

药内在逻辑的个体化动态疗效评价方法。该方法依

托上述所构建的高维动态数据基座，在数据支撑基

础上进一步构建三层分析架构。底层为数据层，直

接接入并调用数据基座资源。中间层为建模与计算

层，依托高维动态数据池开展个体状态疗效动态轨

迹的建模与计算，通过数字孪生技术构建虚拟对

照，分析网状拓扑结构的演变；开展个体症状复杂

网络分析，研究临床轨迹与预测轨迹的演进过程；
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通过序贯决策强化学习，分析治疗策略的长期效

应。顶层为阐释层，通过从“单个靶点”到“网络

调控”、从线性因果到涌现效应、从静态陈述到动

态变化的转变，完成从还原论到系统论的跨越；依

托动态多组学监测与整合，结合多视角谱系聚类与

潜在表征学习 （MSCLRL） 处理高维数据异质性，

以及基于超图表示学习的化合物-靶点相互作用预

测模型 （HDCTI）、基于负相关的中医逆转架构

（NeCTAR）、多分子指纹特征融合的中药成分-靶
点相互作用预测模型 （MMFi-DPBML） 等建模方

法，解析中药复方多成分、多靶点的协同作用，最

终实现从动态数据到疗效知识的转化。具体思路如

附图1所示（请扫描本文二维码获取）。

2. 2. 1　基于数字孪生技术构建中医个体化反事实

推理的基准框架　数字孪生技术基于患者基线状态

的多源异构数据，利用机器学习模型如基于注意力

机制的循环神经网络或Transformer时序模型，模拟

患者在未接受特定干预情况下的疾病自然转归轨

迹［13］，通过生成个体化反事实轨迹，在伦理和逻

辑上为中医药疗效归因提供了更为严谨的参照系，

从而实现了从平均疗效到个体化疗效的跨越。在此

基础上，通过计算真实临床轨迹与虚拟预测轨迹在

高维状态空间中的差异，可量化干预的因果效应。

其中，基于注意力机制的神经网络能自动学习输入

的重要特征，并相应地调整信息权重，从而提高模

型的准确性和鲁棒性［14］；Transformer 时序模型则

专门优化处理时序数据，在保持计算效率的同时可

显著提升模型对复杂时序模式的建模能力和预测精

度［15］。上述学习模型突破了传统群体对照研究的

局限，将中医药疗效评价从“与群体均值比较”转

变为“与自身潜在转归比较”，能够更精准地捕捉

中医药整体调节、动态演变的复杂临床特征。

2. 2. 2　基于动态症状复杂网络分析实现整体性疗

效的量化与可视化　中医证候本质上是基于症状、

体征等表型数据构成的动态、多维功能状态网络。

传统聚类方法如 K-means 虽能发现患病群体亚型，

但难以捕捉证候要素间复杂的非线性关系及其随时

间演变的动态特性。图神经网络（GNN）与复杂网

络分析将每位患者视为一个网络节点，患者的症

状、体征、舌脉等作为节点特征或连接边，通过节

点聚合与消息传递机制，捕捉节点、边及全局图结

构的特征，从而更精准地识别具有相似证候模式的

患者群［16］。在上述患者群识别的基础上，引入复

杂系统理论，将患者的证候体系建模为一个动态加

权的症状网络，节点集代表症状与体征，边集代表

症状间的共现或时序关联，权重集表征关联强度。

基于该网络模型，可追踪治疗前后症状关联模式的

动态变化，通过分析网络拓扑结构在治疗前后的动

态演变特征，如核心症状节点中心性的降低、紧密

关联的症状模块的解散、网络整体连通性的减弱

等，实现对中医药整体性干预效应的客观量化

评价［17-18］。

2. 2. 3　基于强化学习框架优化中医个体化序贯诊

疗决策　如何将隐性的、个性化的中医临证决策智

慧转化为显性的、可复用的最优策略模型，实现对

动态诊疗过程的科学评估与持续优化，是推动临床

经验传承与升级的关键。

强化学习是一类从交互数据中学习最优序贯决

策的机器学习范式［19］。基于强化学习框架，可将

中医药个体化序贯诊疗过程转化为马尔可夫决策过

程，其中医生是“智能体”，患者的证候是“状

态”，处方是“动作”，证候的改善是“奖励”［20］。

由此，研究者可通过定义证候状态空间、治疗行动

空间及量化健康收益的奖励函数，构建个体化决策

模型。强化学习框架通过溯源医家辨证-立法-处
方的最优策略，并计算实际诊疗路径的长期累积奖

励与理想状态价值函数的契合度，实现对辨证论治

全链条的动态效能评估。此方法不仅可将疗效评价

从静态终点拓展至动态轨迹优化，更可通过策略价

值函数为临床决策提供兼顾即时效应与远期预后的

个性化方案生成机制，为发展中医临床智能辅助系

统奠定核心理论基础。

2. 3　利用人工智能和网络模型进行预测建模

系统论为海量、碎片化的数据提供了一个整体

性的解释框架，借助这一框架，中医药的整体效应

机制得以被系统性地解释，这一解释也是打开中医

药“黑箱”的必由之路。

2. 3. 1　从还原论到系统论的中医药研究范式　围

绕还原论与中医药整体观的方法论差异，本研究采

用系统生物学的研究范式，从单一有效成分、单一

疾病靶点研究转向多成分、多靶点网络调控分析。

首先，运用网络药理学与通路分析，将中药多成分

协同作用映射至生物分子相互作用网络和已知信号

通路上，通过计算网络拓扑特性识别关键枢纽节点

和关键通路，在系统层面阐释中药多靶点、整体调

节的作用机制［21-22］；其次，从单一、线性因果转向

整体疗效涌现效应，通过计算建模诠释整体疗效的

非线性产生机制［23］；最后，从单一时间点的静态
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描述转向连续动态轨迹演变，利用人工智能技术构

建动态模型推演从疾病态向健康态转化的连续轨

迹。这一研究范式将海量还原性数据整合为可计算

的系统模型，最终绘制出中药整体作用的“系统运

行蓝图”而非仅罗列“分子零件清单”。

2. 3. 2　前瞻性多时间点的动态组学监测与整合　

　单一时间点的组学数据难以全面反映疗效产生的

动态过程，无法有效区分药物的即时效应、累积效

应以及机体自身的代偿反应。通过开展前瞻性、多

时间点的动态组学监测与整合，系统性地采集治疗

前、中、后乃至随访期的生物样本，以时间为线

索，以个体自身为基线，捕捉不同时间点的生物、

物理指标变化和基因、蛋白、代谢等的动态过程。

对于密集但不均匀的时序数据，采用神经常微分方

程 （Neural ODEs） 学习整个生物系统的内在动力

学，将神经网络的离散层变换扩展为连续时间动力

系统，从而推演出在任何连续时间点上的系统状

态，以填补采样间隙［24-25］。此外，整合药代动力学

与代谢组学通过监测服药后血液中的中药成分浓度

时序变化及内源性小分子代谢物的时序变化，绘制

中医药干预下人体疾病状态转化的动态分子轨迹

图，可识别出疗效的早期生物标志物。

2. 3. 3　基于深度学习的预测模型建模　在上述系统

动态研究的指导下，采集多时点动态时序数据，为

构建模拟和动态预测模型奠定基础。基于MSCLRL
的多视图谱聚类方法能够有效处理高维数据中的噪

声和冗余信息，提升聚类结果的鲁棒性和准确性［26］，

解决传统辨证中的异质性问题，并可实现证候的精

准分子分型。

传统方法难以捕捉中药复方多靶点协同作用的

特点。区别于传统模型只处理“一对一”的关系，

超图表示学习（HDCTI）是构建一个“超图”，其

中一个中药节点可以同时连接多个成分节点，一个

疾病节点可以连接多个靶点节点［27-28］，以此能更准

确地捕捉到中药成分之间的协同效应，从而预测出

之前难以发现的潜在治疗靶点。多分子指纹特征融

合模型通过融合多组学数据构建表征证候本质的低

维数字生物指纹，通过分析中药干预前后该指纹在

潜空间中的向量位移，系统解析复方中药跨组学网

络的协同调控机制，以此提炼出具有高鲁棒性的整

合生物标志物，为疗效预测、证候分型及精准中医

药的临床决策提供可靠的分子依据，实现从黑箱经

验到可计算范式的转化［29］。综上，通过利用深度

学习与网络模型预测，可系统性地打开中药复方的

机制“黑箱”，从整体上把握复方的协同机制。

3　中医药疗效评价在临床决策支持中的应用与展望

本文从数据基座建设、个体化动态评价方法到

机制预测模型，探索构建契合中医药特点的疗效评

价路径，其核心产出是高质量、个体化、动态化的

疗效证据。然而，疗效评价的最终目的在于指导临

床实践，即如何将评价所得的证据有效转化为可操

作的临床决策。因此，作为疗效评价体系的自然延

伸，本文进一步探讨疗效评价证据向临床决策转化

的初步路径，以此系统性地解决从证据生成到临床

应用的关键难题。目标试验仿真与高级因果推断方

法能够解决真实世界证据生成中的混杂偏倚问题，

将观察性数据升华为高阶决策证据，为临床指南与

政策的制定提供坚实、可复现的科学依据［30］。基

于多模态数据融合与人工智能技术，可实现证候的

智能辨识与个性化方剂推荐模型构建，推动名老中

医的隐性诊疗经验实现高质量、规模化传承与应

用。通过增量学习与动态知识图谱技术，驱动人工

智能模型进行增量学习与迭代优化，确保诊疗推荐

与证据能不断自动迭代与优化［31］，以解决静态模

型与动态临床实践脱节的问题。具体如附图 2所示

（请扫描本文二维码获取）。

临床疗效是中医药发展的根本动力，科学、客

观地评价中医药临床疗效是中医药传承创新发展的

关键。本文针对当前中医药疗效评价中证据不足、

评价方法脱离个体化诊疗实际、疗效与机制关联不

清晰等核心困境，探索构建一个以数据基座为支

撑、以个体化动态评价为主体、以机制解析与证据

转化为延伸的疗效评价技术路径，为中医药现代化

研究提供新的研究思路与技术框架。该框架从疗效

评价到临床决策的完整闭环还涉及智能诊疗系统开

发、人机交互设计、临床实施效果评价，未来还可

围绕不同病种的落地应用、技术方法的适配优化进

一步开展相关研究，逐步完善符合中医药发展规律

的现代疗效评价体系。
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Construction of a Path for Evaluating the Efficacy of Traditional Chinese Medicine Driven by the Integration 
of Big Data and Multidisciplinary Technologies
CUI Hongyan1， FENG Yuhan1， LI Rui1， LIU Yanan2， ZHAO Ruixia1， SHAO Mingyi1

1.  First Affiliated Hospital of Henan University of Traditional Chinese Medicine，Zhengzhou， 450003； 2.  Henan University of 
Traditional Chinese Medicine
ABSTRACT By systematically analyzing the bottlenecks in current traditional Chinese medicine （TCM） efficacy 
evaluation， this study addresses the limitations of TCM efficacy assessment methods in terms of individualization， 
holism， and complexity representation.  Drawing on the concepts and methodologies of evidence-based medicine and 
systems biology， this paper proposes a new evaluation path by integrating multidisciplinary technologies such as big 
data， artificial intelligence （AI）， omics techniques， and bioinformatics， and encompassing from foundational data， 
individualized evaluation， and mechanistic analysis to evidence translation.  The path first integrates real-world data， 
multi-omics profiling， and dynamic monitoring via smart devices to construct a high-dimensional dynamic data founda⁃
tion.  Subsequently， leveraging this foundation， it combines digital twins， dynamic symptom networks， and reinforce⁃
ment learning to develop a dynamic efficacy evaluation method based on individual self-reference， enabling a shift 
from group mean comparisons to individual potential outcome comparisons.  Furthermore， adopting the systems biology 
paradigm， it employs dynamic omics monitoring and deep learning models to dissect the synergistic mechanisms of 
TCM compound prescriptions from network regulation， emergent effects， and dynamic evolution dimensions.  Finally， 
it enhances real-world evidence strength through target trial emulation and causal inference， achieving model iteration 
via incremental learning.  This path aims to advance efficacy evaluation from "point validation" to "systematic charac⁃
terization" and from "outcome assessment" to "process mechanism elucidation，" providing methodological support for 
the modernization of TCM.
Keywords traditional Chinese medicine efficacy evaluation； big data； artificial intelligence； omics technology； systems 
biology
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