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［摘要］ 疗效是中医存在和发展的根本，而中医药以个案、经验为证据的主要体现形式制约了中医药的传
承与创新。如何融合现代临床流行病学与循证医学理念和方法，构建适合中医特点、符合国际规范的临床疗
效评价方法是亟待解决的关键问题。针对此问题，通过梳理古代中医证据特征与内涵及其影响因素，探讨现
代科研方法对产生高质量中医证据的促进与困境，明确建立真正符合中医本体特点的临床疗效评价方法是关

键难点，提出在数据驱动的背景下，以真实世界研究、大数据、人工智能等为代表的新技术有望为创新中医
临床疗效评价方法提供新思路。
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临床疗效是中医学存在和发展的根本。以科学
证据为核心的循证医学模式已成为当今医疗实践的

主流模式，而传承数千年的中医药以个案、经验为
证据的主要体现形式备受质疑，尤其在国际认可、
卫生政策制定、医疗决策、指南制定等方面面临巨
大挑战。因此，如何融合现代临床流行病学与循证
医学理念和方法，构建符合中医特点、符合国际规
范的临床疗效评价方法是亟待解决的关键科学问

题。我们通过分析古代中医临床证据的特点与内涵
以及制约证据产生的因素，探讨现代科研方法评价

中医疗效取得的成绩和困境，思考真实世界研究、
大数据、人工智能等新方法在中医临床疗效评价中
的作用和价值，以探寻适合中医药的循证之路，为

中医药现代化、国际化提供思路与方法。

1 提供国际认可的中医证据刻不容缓

《为什么中医药能够走向世界》入选 Nature 杂
志 2018 年十大科学长篇专题报道［1］和 《国际疾病
分类第 11 次修订本 ( ICD-11 ) 》首次纳入起源于
中医药的传统医学，标志着中医药的价值受到世界

卫生组织 ( WHO) 和主流医学的认可，而究其原
因主要在于中医药确切的临床疗效; 同时 “中医
药临床疗效评价创新方法与技术”被评为 2019 中
国科学 20 项重大科学问题和工程技术难题之一［2］，
“提高中医药核心竞争力的临床疗效评价创新方法
与技术”被中华中医药学会列为中医药重大科学
问题和工程技术难题［3］，2019 年 3 月成立的中国
中医药循证医学中心是全球首个中医药领域的循证

医学中心［4］。上述充分表明，拥有传承千年历史
的中医药学依旧有着不可替代的作用和价值，在人

类防治疾病、健康领域仍发挥着重要的作用。但
是，回答中医药有效性和安全性问题仅依靠传统个

体化治疗经验作为证据是远远不够的，创新中医药

临床疗效评价方法、提供高质量循证证据仍是中医
药行业创新发展亟待解决的关键问题。
纵观中医药的发展史，始终以兼容并蓄、创新

开放为原则，吸纳、消化、融合其他学科先进的知
识和理念，丰富和促进中医药的发展。20 世纪中
后期以来，随着医学科学的飞速发展，各种新方

法、新技术、新学说的不断涌现，尤其是临床流行
病学和循证医学的出现，使证据产生、证据评价和
循证实践、证据转化等方面更加科学、合理和规
范。与现代医学比较，由于中医药在哲学理论基
础、认识疾病的角度、干预策略、治疗结局期望等
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各方面存在较大差异，造成了以患者群体为研究对

象、以现代流行病学及生物统计学的原理和方法为
工具的临床流行病学，难以适应中医整体观念、辨
证论治和个体化复杂干预的诊疗模式［5］。基于此，
构建适合中医特点、符合国际规范的临床疗效评价
方法，提供高级别的循证医学及国际认可的中医证

据刻不容缓。

2 古代中医证据的特点与内涵

2. 1 古代中医证据的形式与特征
古代中医证据主要来源于历代经典著作、医

案、医话、师承 ( 学派、流派) 经验、个人经验
等方面，具有科学性、个体化、散在、模糊性、不
确定性等特点［6 － 7］。其证据分类主要包括理论层面
( 理论、诊疗思路) 和经验层面 ［诊疗方法、药
物、技术 ( 针灸、按摩) 等］。古代中医证据虽然
与现代循证医学所倡导的高级别证据在证据产生、
证据评价方法和证据实践等方面均有不同，但中医

药之所以能传承千年而经久不衰，一定有其内在科

学性、合理性和可行性的一面，故古代中医证据显
然不能被全盘否定。事实上能够传承千年的经典理
论、名方和诊疗技术，是经历代医家反复临床实践
与思考，在“实践 理论 再实践 再理论”的螺旋
式辩证唯物主义的指导下，在 “优胜劣汰”“效显
传广”等规律的支配下，经过海量人群验证得到
的结果。
2. 2 制约古代中医证据产生的因素
首先，中医药根植于中国传统文化，蕴含着深

邃的东方哲学智慧，其认知模式、元理论框架、思
维方式等无不受中国传统哲学的影响和渗透，在感

知、认识复杂生命现象和诊疗疾病时，逐步形成一
种宏观的、动态的、整体的、注重思辨的认知模
式［8 － 9］，与现代医学微观的、静态的、局部的、注
重实证的认知模式存在较大差异。其次，由于历史
条件的限制，决定了医疗实践以传统哲学为指导，

以中草药、针灸等为主要干预手段，以症状和体征
的改变、病机的转化为判定疗效标准。再次，在中
医学跨越数千年的发展历程中涌现出了大量的理

论、学说、学派、流派及有效的诊疗经验，在当时
科学技术、信息传播和社会发展阶段等多重因素的
影响下，中医药学科在标准化、规范化方面处于较
低水平，使中医师面对同一患者而形成不同的诊疗

结果［10］，出现 “千人千方”的现象，直接造成中
医临床疗效评价在数据源头上存在较大问题，难以

形成客观、准确的疗效评价结果。最后，中医证据
的形式以临床个案为主，对于疗效判定多为前后自

身对照，在因果推导上难免存在一定的局限性，不

能排除疾病自愈、个体差异和安慰剂效应等因素。
2. 3 古代中医疗效的评价方法
在西周时期就存在对医生治疗疾病疗效进行评

价的记载，如《周礼·天官》曰: “医师掌医之政
令，聚毒药以共医事，凡邦之有疾病者， 疡者造
焉，则使医分而治之。岁终则稽其医事以制其食。
十全为上，十失一次之，十失二次之，十失三次

之，十失四为下”［11］。西汉医家淳于意之 《诊籍》
开创了记录患者诊疗经过和转归的先例，详细记载

了 25 例患者的一般资料 ( 姓氏、住址、职业) 、
证候 ( 症状、舌脉) 、诊断、治疗、转归和预后
等，包括内、外、妇、儿、牙科，已具备病案的雏
形，比西方病案的出现早数百年［12］。北宋时期为了
验证上党人参的真伪，设置了同期外部对照组，《本
草图经》记载: “相传欲试上党人参者，当使二人
同走，一与人参含之，一不与，度走三、五里许，
其不含人参者，必大喘，含者气息自如者，其人参

乃真也”，充分体现了古人严谨的科学探索精神。
中医历来就十分注重疗效，纵观以 《伤寒杂

病论》《千金要方》《医宗金鉴》等为代表的中医
经典著作，不难发现在临床疗效的判定上中医学主

要关注的是患者症状和体征的改变、病机的转化
等［13］，而且出现了大量体现临床疗效的词汇，如

表示痊愈的有全、愈、瘥、解、已、复、瘳、痊、
差、除，表示有效的有少愈、小愈、半愈、少歇、
见愈，表示无效的有不效、不解、不已、弗效等。
同时经典著作中疗效评价的例子比比皆是，如

《金匮要略·腹满寒疝宿食病脉证治》云: “按之心
下满痛者，此为实也，当下之，宜大柴胡汤，……
腹满不减，减不足言，当须下之，宜大承气汤”，
即以治疗前后证候的变化为评价指标，治疗后证候

无明显变化，因此继予下法之力更强的大承气汤。
虽然古代临床疗效评价方法存在基于个案、以主观
结局为主、重复性差和观察时间短等局限性，但这
种临床诊疗模式在病 证 症 方 药关系方面具有

一定可行性、实用性和可预见性等优势。

3 现代中医证据的成效与困境

3. 1 临床流行病学与循证医学促进了中医药高质
量证据的产生

现代中医临床证据伴随着临床流行病学和循证
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医学在我国的应用与发展而出现，对中医药的传

承、创新和发展起到了巨大的推动作用。临床流行
病学是临床医学与流行病学的交叉学科，1938 年
美国耶鲁大学 John Paul 首次提出临床流行病的概
念［14］，其最大特点在于将过去患者的个体诊疗扩

大到群体研究，是通过规范、严谨的设计、测量和
评价，探讨疾病病因、预防、诊断、治疗、预后等
规律的临床基础学科［14 － 15］。1991 年 “循证医学”
的概念由 Gordon Guyatt正式提出 ［16］，即临床医生
面对具体的患者，在收集病史、体检及相关检查的
基础上，结合最佳的临床证据、医生个人经验和
患者意愿进行诊疗决策，并分析与评价效果［17］。
我国在 1996 年正式成立了中国循证医学中心和
Cochrane中心，开展了一系列针对临床医生和相关
人员的培训，有效地推动了循证医学在我国的传播

和发展，目前已成为卫生政策决策、临床决策、促
进成果转化和保护患者自身权益的有效工具。
为了验证中医药的临床疗效，早在 20 世纪五

六十年代中医药的临床研究已开始探索发展。1983
年发表了由陈可冀院士等撰写的第一篇严格意义上

的中医药随机对照试验［18］。1999 年李幼平教授等
提出采用国际公认的方法评价中医药的临床疗

效［19］，这一观点得到中医药学界的基本认同。之
后全国各地中医药高校相继建立了中医药循证医学

中心，搭建了中医药循证实践、人才培养和研究的
平台［20］，初步形成了覆盖全国的中医药循证医学

研究网络。经过近 20 年的发展，中医药临床研究
从数量到质量都有了明显的提升，并产生了一批高

质量的循证医学证据。尤其是近年一些突破性的研
究成果在国外知名期刊发表，如中医药治疗慢性心

力衰竭［21］、甲型 H1N1 流行性感冒［22］，针刺治疗
严重功能性便秘［23］、女性压力性尿失禁［24］等，这
些研究成果标志着中医药临床研究的质量和水平已

得到国际认可，也将为推动中医药临床研究的国际

化和规范化起到积极的作用。但同时也应当认识
到，中医药的临床研究仍然面临着许多问题，如高

质量中医药有效性和安全性证据的数量远不能支撑

临床决策和医疗卫生政策的制定需求［25］，亟待构

建创新的、适合中医特点的临床疗效评价方法，中
医药循证体系、关键技术平台、证据转化、人才培
养等方面亦需加强［26］。总之，中医药循证之路仍
然任重道远。
3. 2 符合中医药特点的临床疗效评价方法仍未构建
自临床流行病学和循证医学方法与理念引入中

医药临床研究以来，学界开始尝试随机对照研究、
队列研究、系统综述、数据挖掘、患者报告结局、
中药上市再评价等各种临床研究设计方法的应用，

探索出一些有益的经验，并在一定程度上促进了中

医药的创新、传承和发展。但是与中医个体化的复
杂干预不同的是，这些经典的临床流行病学和循证

医学方法是以患者群体为研究对象，如果撇弃或简

化中医诊疗特点进行疗效评价，无异于削足适履。
首先，构建适合中医药的临床疗效评价方法，一定

要符合中医整体观和辨证论治的诊疗特点。国内外
针对个体化诊疗、整体医疗开展了一些临床疗效评
价方法研究，如定量与定性研究方法［27］、复杂干
预的设计与评价［28 － 29］、针对中药复方研究的
CONSOＲT声明扩展版［30］、STＲICTA 等［31］，但这
些研究方法尚不能满足构建适合中医药特点的临床

疗效评价方法的需要。其次，临床研究设计方法不
存在一种方法优于其他方法的情况，应根据研究的

目的，采用适合的研究方法。目前除了尚未构建适
合中医药特点的临床疗效评价方法外，还存在对中

医药学科诊疗特点认识不深刻、研究目标不清晰、
研究方法选择不恰当、研究过程管理不规范、数据
分析方法应用不准确等问题。

4 新方法、新理念的不断涌现为产生高质量中医
证据提供新思路

4. 1 真实世界研究与中医临床疗效评价
随着信息技术的快速发展和大数据时代的来

临，大数据、人工智能、互联网 +、云计算等高新
技术不断涌现，真实世界研究的外部环境已发生了

明显的变化，高质量临床医疗大数据更容易获取，

研究方法的不断完善也使研究结果更加可靠，故真

实世界研究已成为随机对照试验研究重要的补充和

延续，也是适合中医诊疗特点的疗效评价方法之

一［5］。真实世界研究契合中医个体诊疗复杂干预，
在不违背辨证论治和整体观念的中医学科特征的前

提下，利用实际诊疗中的数据，围绕拟解决的关键

科学问题，通过严谨的设计、测量和评价，获取高
质量真实世界证据。刘保延［32］提出了 “以人为中
心，以数据为导向，以问题为驱动，医疗实践与科

学计算交替，从临床中来到临床中去”的真实世
界中医临床科研范式，引起了中医学界高度认同和

共鸣。自 2012 年以来，我们团队先后建立了临床
科研信息共享系统［33］，研发了临床研究注册系统

和病例随访系统，打造了功能完善的生物样本资源
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库，构建了电子病历模板设计、数据动态采集、数
据仓库构建、多维度数据分析等中医真实世界研究
实施关键环节。同时基于真实世界证据开展了肝
癌、慢性阻塞性肺疾病、艾滋病等重大疾病的临床
研究及名老中医传承方法探索研究［9，33］，并构建了

真实世界研究中医疗效评价的创新方法，利用工具

变量和倾向性评分法处理数据中的混杂因素和偏

倚，多时点随访保障真实世界研究数据完整性的问

题［34］。真实世界研究作为一种新的研究模式，一
些理念、方法和技术仍存在争议，但其作为未来驱
动产生高质量循证医学证据的作用毋庸置疑，同时

也可为中医临床疗效评价方法提供新思路。
4. 2 大数据与人工智能在中医疗效评价中的应用
大数据与人工智能 ( artificial intelligence，AI)

的快速发展正在深刻改变着人类社会和世界。自
1956 年被首次提出后，历经 60 多年的演进，并随
着大数据、移动互联网、超级计算、脑科学等新理
论、新技术的快速发展，人工智能在多重因素的驱
动下得到了深入和全面进展，并具有深度学习、人
机协同、群智开放、跨界融合、自主操控等新特
征［35］。人工智能在现代医学领域的医学影像诊断、
病理分型、辅助医疗决策、健康管理、新药研发等
领域已进行了一定探索和应用［36］，在中医药领域

尤其是中医疗效评价方面的应用还有待发展。人工
智能对于中医临床疗效评价的促进作用主要表现

为: 1) 同质化数据: 标准化是获取高质量、同质
化研究数据的关键，基于人工智能的智能感知、图
像识别、机器嗅觉和自然语言理解等技术来获取的
中医望、闻、问、切数据资料，并通过构建 “智
能辨证”模型来进行精准辨证，可使形成的辨证
论治结果客观、准确，有可能解决 “千人千方”
及数据无法融合的现象。2 ) 个体化中医诊疗证
据: 中医个体化证据往往存在于浩如烟海的中医典

籍、医案、名老中医经验及电子病历数据中，利用
人工智能的深度学习、神经网络、蒙特卡洛树搜
索、案例推理等技术和方法，实现对个体化诊疗经
验特征标识，然后对现行临床中遇到的问题在既往

案例中进行匹配来解决。同时，通过机器的自主深
度学习处理静态的个体化诊疗数据，发现人脑无法

发现或隐性的中医诊疗规律，形成创新和优化的临

床治疗方案［37 － 39］。3 ) 适合中医诊疗特点的评价
指标: 利用复杂网络和网络医学方法构建中医症状

与基因的关联，实现中医证候基础的解析，发现疾

病特定证候的关键分子网络机理［40］，有利于构建

病证结合、宏观与微观结合的中医疗效评价指标。
当然人工智能在中医药领域的应用还面临着有效训

练样本和机器学习模型失真等问题需要解决。

5 思考与展望

中医药是中华传统文化的瑰宝，至今仍在人类

防病治病方面发挥着重要作用，其根本原因在于中

医药独特诊疗体系和确切的临床疗效。随着医学科
学的发展和人类社会的进步，人们对于健康提出了

更高要求，因此，提供有效、安全、科学、合理的
中医药医疗服务是当前发展中医药的重要任务。目
前以证据为科学决策的模式已成为当今世界医疗实

践的主流模式，应融合现代临床流行病学与循证医

学理念和方法; 制定出适合中医特点、符合国际规
范的中医临床疗效评价方法，并在实践中不断完

善。同时应明确以下 4 个问题: 1 ) 临床流行病学
和循证医学方法以患者群体为研究对象，与中医个

体化的复杂干预难以融合，是疗效评价的关键难

题; 2) 尚无有效方法解决 “千人千方”现象，导
致在诊疗层面无法形成同质化数据; 3 ) 深入理解
中医药学科本体特点是疗效评价的基础，应在思维

方式、诊疗特点、干预策略、治疗结局期望等方面
明确与现代医学的区别和联系，才能真正建立适合

中医药本体特点的疗效评价方法; 4) 在强调临床
流行学与循证医学重要性的同时，应注意其局限性

和面临的新挑战，如精准医学、转化医学、真实世
界研究和人工智能对临床流行学与循证医学形成的

新挑战。
综上，正确构建以临床问题为起点，以符合中

医药特点的临床疗效评价方法为工具，以患者 疗

效为导向，以证据的真实性、实用性和合理性为依
据的中医临床疗效评价体系，方能为临床应用提供

最佳决策。
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Discussion on the Evaluation Methods of Clinical Therapeutic Effects Based on Evidence in Traditional
Chinese Medicine
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ABSTＲACT Therapeutic effect is the foundation of the existence and development of traditional Chinese medicine
( TCM) ． TCM efficacy is mainly reflected through cases and experiences，which has restricted the inheritance and in-
novation． Thus，how to integrate concepts and methods of modern clinical epidemiological and evidence-based medi-
cine to construct clinical therapeutic effects evaluation method suitable for the characteristics of TCM and in line with
international norms is a vital scientific problem to be solved urgently． For this problem，this paper sorts out the char-
acteristics and connotation of ancient TCM evidence and its influencing factors，explores the promotion and dilemma of
modern scientific research methods to produce high-quality TCM evidence，and clearly proposes that the establishment
of the clinical therapeutic effects evaluation methods that truly conforms to the characteristics of TCM is an essential
challenge． In the context of data-driven，new technologies represented by real-world study，big data，artificial intelli-
gence are expected to provide ideas and methods for innovative TCM clinical therapeutic effects evaluation methods．
Keywords clinical therapeutic effects evaluation; evidence-based medicine; clinical epidemiology; real-world study;
artificial intelligence
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