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［摘要］ 中医疗效评价指标体系由患者健康状态相关的核心结局指标集和干预措施相关的特色结局指标集

构成，前者是针对特定健康领域的所有临床研究中应当报告的最小集合，后者是针对具有代表性中医干预措

施的特色结局指标集合。中医疗效评价指标体系的核心基础是结局指标及其测量工具，满足测量学性能是构
建中医疗效评价指标体系的前提条件。混合方法研究是一种将定性研究与定量研究有机地结合在一起的研究
范式，符合中医疗效评价指标体系关于目标人群主观选择与临床客观测量的研究内容，让研究者从不同角度

去分析问题，丰富研究证据以深入诠释研究问题，提高体系中结局指标的普遍性和特异性。运用混合方法研
究构建国际公认、临床可行、反映中医特色结局指标的中医疗效评价指标体系，有利于为临床试验或实践提
供结局指标，突出中医干预措施的特色，提高患者参与循证决策的能力，增强中医疗效评价指标体系的全面

性、科学性，并为其提供新的方法学思路。
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人的健康状态受到自然、社会、身心等多因素
影响，而中医学就具有自然科学和社会科学的双重

属性［1］。如何准确有效地测量健康状态变化，反
映出中医不同干预手段的疗效特点是中医疗效评价

指标体系的关键问题［2］。中医疗效评价指标体系
指在所有结局指标中，选择最能反映某人群健康状

态或中医干预特点的结局指标所形成的集合或系

统。受现代科学研究思维的影响，大多中医药研究
者陷入了“以病解证，重病轻证”的误区［3］，忽
略患者的价值观和意愿［4］，缺少适合中国本土化

的评价工具或评价方法［5］。因此，构建包含国际
公认、临床可行、反映中医特色结局指标的中医疗
效评价指标体系，有利于为临床试验或实践提供结

局指标，突出中医干预措施的特色，提高患者参与

循证决策的能力。
混合方法研究是一种将定性研究与定量研究有

机地结合的研究范式，整合了定性研究和定量研究

的优点，解决了单独应用定性或定量研究难以反映

中医疗效评价双重属性的瓶颈问题，包括促进中医

药研究方法学质量的提升和评价工具的优化，丰富

中医药临床疗效评价的内容等［1］。因此，引入混
合方法研究对中医疗效评价指标体系的构建具有现

实意义。本文根据中医疗效评价指标体系的构成特
点，分析混合方法研究在中医疗效评价指标体系构

建中的必要性。

1 中医疗效评价指标体系的要求

1. 1 结局指标测量工具的基本条件
结局指标测量工具是用来评价结局指标变化程

度的，在临床实践和临床试验中具有重要地位，是

反映干预措施与受试人群因果关系的关键因素［6］。
国际循证医学领域专家成立 “基于共识标准选择
健康测量工具”工作组 ( consensus-based standards
for the selection of health measurement instruments，
COSMIN) ，旨在评估结局测量工具的质量，为结
局测量工具的测量属性制定方法学标准，包括内容

效度、结构效度、内部一致性、信度、测量误差、
假设检验、跨文化效度、效标效度、反应度［7］。
临床实践还需要考虑测量工具的操作者负担，权衡

测量工具的利害等; 有别于群体测量，患者个体治

疗前后的疗效测量采用最小变化差异或最小临床有
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意义差异评价［8］。测量学性能合格的结局指标及其
测量工具是纳入中医疗效评价指标体系的必需条件。
1. 2 中医结局指标的要求
中医强调“以人为本”， “病的人”是治疗或

研究的目标人群，结局指标应该反映人群健康状态

的变化［9］，因而中医评价指标体系必须包含体现

人群健康状态的最重要、国际公认、临床可行的结
局指标。“公认”指具有国际认可测量学性能的测
量工具，而不仅仅指临床研究中常用或者顶级期刊

发表的研究中的结局指标和测量工具。另外，结局
指标和测量方法可行性是临床应用的重要因素，如

死亡率是所有疾病最公认的结局指标，尤其对于癌

症、重大传染病、严重外伤等，但是由于死亡率的
观察时长导致其对非特异性腰痛、偏头痛等患者的
临床可行性差。
核心结局指标集 ( core outcome sets，COS) 指

特定健康领域的所有临床研究中必须报告的最小指

标集合，即业界公认的临床结局、结局指标及其测
量方法和测量时间点等的最小集合［10］。COS 能规
范化、标准化结局指标及其测量工具，充分考虑最
重要、国际公认、临床可行等特点，其结局指标适
合中医评价指标体系，且 COS 仅与患者的 “特定
健康”相关，与患者接受的干预措施无关，因此
可定义为人群健康状态核心结局指标集 ( partici-
pant-related core outcome sets，Pa-COS) ，即特定健
康领域的所有临床研究中的最小结局指标集［11 － 12］。
1. 3 纳入可反映中医特色的结局指标
一方面，结局指标的中医特色应该满足作为一

种结局评判尺度的基本功能，必须用公认的终点指

标加以证实，因此，西医结局指标也可能是体现中

医药特色的结局指标。另一方面，要体现中医的特
色性、代表性［13］。辨证论治是中医学的精髓，是
保证中医疗效的重要前提。证候疗效评价作为中医
的特色结局指标，是证候评价的难点与重点。基于
“证候疗效应回归其本来定位”观点的证候疗效是
指通过辨证论治、针对证候进行疾病防治所产生的
效果［14］，通过构建体现辨证论治效果的干预措施

相关特色结局指标集来评价证候疗效。因此，中医
特色疗效就是对不同中医疗法干预后特定结局指标

的变化。中医药治疗是整体、多靶点干预，疗效评
价也可全面、多靶点，不同干预的侧重点不同，至
少可以评价中医不同侧面上的疗效变化。
我们提出了干预相关特色结局指标集 ( inter-

vention-related specific outcome sets，In-SOS) 概念，

将其定义为针对具有代表性干预措施类别的特色结

局 ( 指标) 的集合，要求干预措施要有独立代表

性，可以代表一类干预措施的主要特点。在In-SOS
基础上，我们又提出中医干预特色的结局指标集

( traditional Chinese medicine specific outcome sets，
TCM-SOS) 概念，将其定义为针对中医药具有代表
性干预措施特色的结局指标变化的集合，要求干预

措施可以代表一类干预措施的主要特点，即 TCM-
SOS是反映某一类干预措施 ( 如辨证论治、针刺、
推拿等) 特色的结局指标集，而不是反映某一个

方剂或者一组穴位针刺方案的结局指标集，其反映

了干预特点的结局指标，可以是重要的结局指标，

也可以是非核心的结局指标。

2 采用混合方法研究构建中医疗效评价指标体系

2. 1 混合方法研究的常用设计与方法
混合方法研究的设计类型较多，其中聚敛式设

计、解释性设计、探索性设计是 3 种基础的核心设
计方案［15］，其设计流程如图 1。探索性设计 ( ex-
ploratory sequence design) 指先收集定性资料来探
索研究问题，在定性研究探索的基础上，再进行量

化数据的收集和分析。解释性设计 ( explanatory
sequence design) 指先收集定量数据，然后使用定
性数据来深入解释定量研究的结果。聚敛式设计
( convergent design) 指同时收集和分析定量数据和
定性数据，比较两种结果或相互验证两种结果; 其

中嵌套设计 ( embedded /nested design) 是聚敛式设
计的特殊情况，将一类研究数据嵌套至另一类研究

数据中，可以是定性数据嵌套入定量数据框架中，

也可以是定量数据嵌套入定性资料框架中。

图 1 混合方法研究的核心设计流程图

2. 2 研制测量学性能合格的结局指标测量工具
结局指标对应测量工具的测量学性能决定了中

医疗效评价指标体系的质量，如果结局指标不能有
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效、准确的被测量，那就失去了其临床的价值，因
此结局指标测量工具的性能是构建中医疗效评价指

标体系的基石。按照结局指标发展进程，测量工具
分为研制开发期、验证应用期和优选比较期［16 － 17］，

混合方法研究贯穿整个研究流程，如图 2。
新的结局指标或者现有测量工具不能测量的结

局指标，则进入测量工具的研制开发期和验证应用

期，这是一个循环反复的环形: 1 ) 建立测量目标
人群关注的理论框架，并依据目标人群在理论框架

下的特点草拟量表条目 ( 以定性为主的医患访谈

研究) ，形成草稿量表; 2 ) 在确认量表内容效度
的基础上，进行临床调查，分析量表的测量学性

能、筛选条目 ( 以定量为主的临床测量研究) ，形
成初步量表; 3) 对初步量表进行大样本的纵向测
量研究，积累测量学性能的证据 ( 定量研究) ，解

释临床最小差异值或临床最小变化差异 ( 定性或

定量) ; 4) 根据临床需求对测量工具进行改良、
修正、简化、扩展时，测量工具则重新进入第一
步。测量工具的完善是一个循序渐进的过程。
测量工具的优选比较期指当某结局指标包含很

多备选的测量工具，且临床医生、研究者面临选
择，此时建议: 1 ) 根据系统评价的理念和方法，
检索该结局指标的所有测量工具及其测量学性能的

研究，应用 COSMIN 清单［7，18］对测量工具的测量
学性能进行评价 ( 以定量为主的研究者评价研

究) ; 2) 组织测量学专家、医生和目标患者对筛
选出测量学性能较高的测量工具进行重要性、可行
性等因素的判断 ( 以定性为主的访谈 /焦点小组研
究) ; 3) 如果筛选出合适的测量工具则直接应用

于临床研究或临床实践，如果现有测量工具不适合

研究目标人群 ( 如糖尿病量表不适合糖尿病肾病

患者的测量) 或现有测量工具的测量学性能不足

以测量目标人群 ( 如新研发的量表缺少内容效度

和反应效度证据) ，则返回研制开发期或验证应用

期进行研究; 4) 即使筛选出合适的测量工具应用
于临床，仍需要积累其测量学性能的证据等。
据此，结局指标及其测量工具作为最小单元，

如果满足了测量学性能基本要求，则可以根据不同

人群特征、不同干预措施开展中医疗效评价指标体
系的研究。
2. 3 采用混合方法研究构建中医疗效评价指标体
系流程概述

中医疗效评价指标体系指在所有结局指标中，

选择最能反映某人群健康状态或中医干预特点的结

局指标所形成的集合或系统。收集、评价所有结局
指标及其测量工具是建立体系的第一步，并在此基

础上建立具有人群状态特征的核心结局指标集，以

及不同中医干预的特异性结局指标集，整个研究流

程贯穿着混合方法研究，如图 3。
构建所有结局指标及其测量工具集合需要采用

聚敛式设计: 定性研究通过疾病相关医患人员的访

谈数据或者其二次研究结果，获得目标人群在临床

中的感受、经历或者关注的结局等，以此得到相关
指标或测量工具等; 同时，定量研究收集已发表的

临床研究或即将开展 /进行中临床研究中报告的结
局指标和测量工具; 最后混合两者结果，通过剔

除、合并、拆分等形成所有结局指标及其测量工具
的集合。研究过程中，根据对疾病的认识和临床研

图 2 结局指标测量工具发展过程中的混合方法研究应用流程图
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图 3 采用混合方法研究构建中医疗效评价指标体系流程图

究的情况，定性研究和定量研究可以各有侧重，形

成嵌套设计，如新型冠状病毒肺炎初期，对疾病认

识不清，都是观察性研究、个案报告或病例系列研
究等，采用以定性研究为主的嵌套设计; 随着临床

研究的增多，对疾病的认识增加，队列研究、随机
对照研究等逐渐增多，可以采用以定量研究为主的

嵌套设计。
构建人群状态特征核心结局指标集可以采用探

索性设计或聚敛式设计。探索性设计通过定性研究
目标人群对疾病认识选择自认为重要的结局指标，

并采用层次分析法［19］、GＲADE 评分［20］等方式量
化，最后通过分值选择较为重要的指标为核心结局

指标集，此研究可通过 “定性 －定量 －定性 －定
量”等反复循环的方式来不断完善。聚敛式设计
则采用概念图 ( concept mapping ) 的混合方法研
究［21］，将不同的利益相关者定性的数据集合在一

起，通过结构化群体过程 ( 如非结构化思想排序

和评级) 与复杂多元统计方法的形成共同的框架。
构建反映中医干预特色的结局指标集可以采用

解释性设计或聚敛式设计。定量研究通过纵向干预
性研究，观察干预前后不同结局指标的变化是否达

到最小临床差异值，或者干预组的疗效是否优于对

照组且差异具有统计学意义等，进而判断此类干预

措施干预该患者群体的特异性结局指标; 在此基础

上，将有效、无效 ( 或效果大小不同) 分组进行
访谈 ( 或焦点小组) 研究等，解释接受此类干预

措施前后的感受、经历及其认为干预的优势特点
等。聚敛式设计则指在临床收集结局指标数据的同
时，采用纵向访谈研究，收集患者在不同时间点对

干预前后的感受、经历和治疗期望等，进而整合定
性和定量数据分析出干预措施的特异性疗效。

2. 4 混合方法研究在中医疗效评价指标体系构建
中的优势与不足

混合方法研究以哲学实证论为理论基础，以研

究问题为核心，注重定性和定量研究优势互补，全

面深入地回答研究问题［22］。构建中医疗效评价指
标体系包含测量学性能合格的结局指标及其测量工

具、基于人群健康状态的核心结局指标集，以及反
映中医干预特点的特异性结局指标集 3 个研究内
容。结局指标及其测量工具是基础，可以测量目标
人群健康状态的变化; Pa-COS 应选择最重要的反
映目标人群健康状态的结局指标，而 TCM-SOS 则
应选择最能反映中医干预特点的结局指标。因此，
研究内容针对结局指标测量人群健康状态、状态变
化的性能，结局指标重要性、特异性等; 研究方法
涉及目标人群的主观选择与临床的客观测量，符合

混合方法研究的哲学观点与方法论要求，整合两者

的优势，提高研究的信度和效度。
定性和定量数据的混合可以发生在设计、数据

收集、数据分析和结果解释的各个阶段，混合方式
包括合并数据、连结数据和嵌套数据三种［23］。多
元化的特点使得混合方法研究的运用比单一研究方

法的运用更丰富，更符合研究实际情况。研究者根
据研究的人群状态特点、干预类别特点、结局指标
研究现况等因素选择不同研究设计、资料合并方
式、分析诠释方法等，可以更好地理解定性和定量
数据之间的联系和区别，从不同角度去分析问题，

丰富研究证据以深入诠释［24］，提供更有力的结论，

增加结果的普遍性［25］。
混合方法研究的局限性主要体现: 1 ) 本质

上，混合方法研究没有消除定性、定量研究固有的
缺陷，只是在最大限度减少弱点使优势最大; 2 )
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混合方法研究的成本较高，包括科研经费、跨学科
团队合作等［26］; 3 ) 混合方法研究要求跨学科交
叉，对研究者要求极高，而且设计类型复杂多变，

理论基础仍存在争论而有待完善; 4) 混合方法研
究的质量标准是薄弱环节，有待进一步深入研

究［27］。

3 小结

中医疗效评价指标体系由人群健康状态的核心

结局指标集和中医干预措施的特色结局指标集构

成，前者针对特定健康领域的所有临床研究中应当

报告的最小集合，后者针对具有代表性中医干预措

施的特色结局指标集合。中医疗效评价指标体系的
核心基础是结局指标及其测量工具，满足测量学性

能是构建中医疗效评价指标体系的前提条件。混合
方法研究是一种将定性研究与定量研究有机地结合

在一起的研究范式，符合中医疗效评价指标体系关

于目标人群主观选择与临床客观测量的研究内容，

让研究者从不同角度去分析问题，丰富研究证据以

深入诠释研究问题，提高体系中结局指标的普遍性

和特异性。
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Developing Traditional Chinese Medicine Outcome Indicator System for Effectiveness Evaluation through
Mixed Method Ｒesearch
CHEN Qianji1，CHEN Hong2，ZHANG Ying1，WAN Ying1，WENG Zhiwen2，SUN Yanan3，YU Changhe2

1． First School of Clinical Medicine，Beijing University of Chinese Medicine，Beijing，100700; 2． Dongzhimen Hospital，Beijing Uni-
versity of Chinese Medicine; 3． Xuanwu Hospital，Capital Medical University
ABSTＲACT Traditional Chinese medicine ( TCM) effectiveness evaluation system is consisted of patient health-
related core outcome sets and TCM-specific outcome sets． The core outcome set is a minimum set of outcomes that
should be measured and reported in all clinical trials in specific areas of healthcare，while TCM-specific outcome set
complies the outcomes that can reflect the specific characteristics of TCM． Outcome indicators and measurement tools
lay the foundation of the TCM effectiveness evaluation system，while the measurement property is a prerequisite for
system construction． Mixed methods research obeys a research design whereby qualitative and quantitative data collec-
tion and analysis are organically integrated in the same study． It satisfies the needs of subjective selection of target
population and objective measurement of clinical research content，allowing researchers to analyze problems from
different perspectives，enriching research evidence for further interpretation，and improving the universality and speci-
ficity of outcome indicators in the system． Mixed method research can be used to build an internationally recognized，
clinically feasible，and TCM-specific effectiveness evaluation system，which will provide outcome indicators for clini-
cal trials or practice，highlight the characteristics of TCM interventions，promote patients' involvement in evidence-
based decision-making，enhance the comprehensiveness and scientificity of TCM effectiveness evaluation，and provide
new methodological ideas．
Keywords mixed method research; outcome indicators; effectiveness evaluation indicators in traditional Chinese
medicine; qualitative evaluation; quantitative evaluation
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