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［摘要］ 基于真实世界的比较效益研究 ( CEＲ) 方法在国外已普遍应用于医药卫生领域，我国医疗行业信
息化的普及和临床医疗大数据库技术的发展与应用，为获取真实世界中医临床数据提供了有效途径，并为大

规模开展真实世界中药注射剂 CEＲ提供了有力条件。利用临床医疗大数据开展真实世界的中药注射剂 CEＲ，
有利于从个体到整体全方位、多角度、多层次开展临床评价，与中医药的整体观和辨证论治思想相契合。基
于此，提出整合多家医院信息管理系统数据构建符合研究需要的真实世界数据库，进行深度挖掘，选取符合

中医药特点的临床疗效评价指标，开展真实世界的中药注射剂 CEＲ，可为开展高效、符合中医药特色的中
药有效性评价研究提供思路。
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中药注射剂是我国独创的剂型，是在中医药理

论指导下，采用现代科学技术与方法，从中药或其

他天然药物中提取有效物质制成，功能主治用中医

药术语或同时用中医药术语与相关的西医药术语联

合表述，供注入体内的各种无菌制剂［1］。多年来
中药注射剂广泛用于各种疾病的急救及感染性疾

病、心脑血管疾病、恶性肿瘤等的治疗［2 － 3］，是我
国制药产业中极具优势的品种。但由于中药注射剂
新药审批的历史原因，早期中药注射剂品种在获批

时普遍缺乏符合循证医学要求的临床证据，严重制

约了中药注射剂的健康发展。近几年，国家要求针
对中药注射剂安全性、有效性、经济性进行上市后
再评价。循证医学证据体系中疗效评价方法主要为
随机对照试验 ( randomized controlled trial，ＲCT )
及其系统评价，但 ＲCT 存在过分强调基线的均衡
和混杂因素的控制，观察周期短，观察指标以实验

室检查指标为主，忽视症状、体征及生活质量等患
者相关指标，研究方案与临床实践差别较大等问

题，导致所得结果的实际临床应用代表性以及外部

真实性较差［4］。因此，如何设计合理的符合具有
中医药特点的中药注射剂有效性研究方案，真实体

现中医药临床使用疗效是当前亟需解决的问题。

1 比较效益研究的提出及应用

比较效益研究 ( comparative effectiveness re-
search，CEＲ) 是由美国卫生保健研究和质量管理
署在 2009 年首次提出［5］，属于实效研究的一种，
是指在治疗某一种疾病时，直接比较不同治疗方法

的疗效差异，寻找一种疗效和成本效益比最高的治

疗方法。CEＲ 的关键在于系统研究不同治疗措施
在真实世界中的效果，强调利用多种数据来源，整

合评价不同类型患者的实际健康结局。国外 CEＲ
方法已经较为普遍地应用于医学诊断、卫生评价、
医疗决策等方面［6］。CEＲ 最早应用于临床医疗，
近年来愈加被研究者所认可，如 Johnson 等［7］对于
CEＲ在外科手术的应用给予强烈支持，提出通过
大型电子数据库进行的 CEＲ 研究得到的相关结果
更贴合现实环境，其研究结论更适用于外科手术。
CEＲ也逐步被引入到医学各学科，如 Neuman 等［8］

解释了 CEＲ技术更适合解决常规护理条件下的手
术问题，并将 CEＲ引入外科肿瘤学。随着 CEＲ 在
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医疗领域研究的不断成熟，有学者也开始将其运用

于药物疗效的评价，如 Krumme 等［9］采用 CEＲ 对
五种口服抗凝药临床疗效进行比对，利用 CEＲ 技
术评估了每种治疗方法及重要亚组的治疗效果异质

性，相比 ＲCT的数据更能够为患者提供适当的建
议。总之，医疗信息数据的规范化、政府政策的扶
持等多方面因素都促使了国外 CEＲ技术的发展。

2 开展真实世界中药注射剂 CEＲ的可行性

CEＲ的核心是以患者为中心和对多种指标与
因素的综合分析，在强调个体化的同时，从整体进

行临床评价。中药注射剂是独具中医特点的临床注
射制剂。中医学自 《黄帝内经》起便强调 “天人
合一”，在疾病治疗中将人理解为整体和局部、形
体和心神、医者和患者的关系，时刻贯彻 “以人
为本”的精神。CEＲ 提倡的以 “患者为中心”的
思想与中医学以人为本、辨证论治思想不谋而合;
CEＲ注重现实世界客观环境与疾病之间关系，其
本质与中医学的整体观和辨证论治的核心思想如出

一辙，故以 CEＲ为设计思路进行具有中医药特点
的中药注射剂的有效性研究更能体现中医学的特

征［10 － 11］。
CEＲ理念的提出为中药注射剂临床研究开启

了新思路，不仅可评价中药注射剂原有的适应病

证，发现新的适应病证，淘汰不再适应的病证; 还

可进一步明确临床用药剂量、疗程以及研究药物之
间的相互作用，研究在特殊人群临床应用中的适应

病证、用药剂量、疗程等; 同时还可运用药物经济
学理论与方法，通过成本和效应两方面进行鉴别、
比较，决定最佳方案，以最大限度地合理利用现有

药物资源。CEＲ 研究方法对于目前解决适合中医
药实际临床疗效评价特色，反映中药注射剂自身研

究特点具有十分重要的现实意义。
随着 CEＲ在国内的发展，许多研究者开始尝

试将其引入到中医药领域的研究中，如采用医院注

册登记研究将 CEＲ 模式引入中医临床评价体系，
对真实情况下应用丹红注射液患者的诊断、治疗、
疗效和安全性情况进行记录［12］; 应用 CEＲ 策略对
颈椎病颈痛在针灸干预的情况下进行疗效研究评

价［13］; 对稳定期慢性阻塞性肺疾病不同治疗方案

的效益进行比较［14］。总体来说，国内中医药领域
基于真实世界的 CEＲ 有效性研究尚缺乏系统性，
未充分体现具有中医药特点的临床疗效指标的设

定，且未纳入诸如临床症状、体征及证候变化等作

为疗效评价指标的特色。同时现有真实世界下
CEＲ有效性研究多为临床观察性试验，投资大、
耗时长、跨地域性研究受限制，无法实现海量诊疗
数据的获取，在一定程度上 CEＲ 结果的准确性也
会受到影响。随着医院信息管理系统 ( hospital in-
formation system，HIS ) 在我国医疗机构的普及，
结合其样本量巨大、花费较少且获取周期较短的特
点，为大规模开展真实世界 CEＲ 研究创造了有利
条件。HIS 中存储了大量的临床实际电子医疗病
例，真实记录了就诊患者的临床诊疗信息［15］; 同

时，海量的中医诊疗数据为发现中医临床诊疗规律

和问题、验证中医药临床疗效提供了有利工具［16］。
国内外已有研究［17 － 19］基于医院的信息系统数据，

开展了多项关于患者的疾病证候分布、临床用药特
点、临床治疗效果、临床治疗结局等研究。真实世
界临床医疗大数据为中药注射剂 CEＲ 研究提供了
一个全新的突破口，其包含的大量临床诊疗信息为

中药注射剂 CEＲ 科研数据的大范围快速获取提供
了便利。

3 大规模开展真实世界中药注射剂 CEＲ的可能

真实世界临床医疗大数据为现有中医药研究提

供了一个全新的突破口，但由于来源复杂，真实世

界临床医疗大数据包含了大量半结构化甚至非结构

化的信息，存在部分不规范或缺失的数据［20］。医
疗大数据仓库技术的出现，能够有效解决上述问

题［21］。医疗数据仓库技术采取分层多次规范化的
方法对来自于各家医院的数据进行处理［22］，按照

数据仓库的建立模式，采用计算机与人工相结合的

方式，对数据进行抽提、清理、整合，最终形成符
合研究需要的海量医疗真实世界数据仓库。利用该
技术可构建一个融合多源异构数据、结构统一、数
据规范、安全可靠的医疗数据仓库，可以克服临床
医疗数据本身存在的缺陷，真正实现利用临床医疗

大数据开展中药注射剂有效性评价。
在真实世界下研究人群的纳入 /排除标准限制

少，混杂因素多，影响评价结果的客观性［21］。混
杂因素对于真实世界研究结果的可靠性很重要，虽

然现在仍未能完全消除所有混杂因素对临床大数据

研究的影响，但已有研究采用贝叶斯倾向性评分

法、工具变量法、分层分析等统计学方法控制了观
察性研究资料中非随机化分组间的混杂偏倚［23 － 27］。
贝叶斯倾向性评分应用于倾向性评分回归和匹配，

可以控制多组组间的混杂偏倚［28 － 29］，扩展了真实
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世界的流行病学研究思路; 工具变量法可用于临床

研究选择性偏倚控制，提高非 ＲCT 的科学性和可
信性［30 － 31］; 分层分析可以在不同层次控制混杂因

素对研究结果的影响［32］，该方法同样被引入临床

研究领域以减少选择性偏倚、提高非 ＲCT 的科学
性和可信性［33 － 34］。因此，贝叶斯倾向评分法、工
具变量法和分层分析法可有助于解决中药注射剂

CEＲ研究中医临床大数据中混杂因素对疗效评价
的影响，为大规模开展真实世界中药注射剂 CEＲ
提供条件。

4 基于真实世界临床医疗大数据开展中药注射剂
CEＲ的方案构想

基于 HIS的真实世界数据库能够有效挖掘筛选
出客观评价中药注射剂，并能体现中医特色的临床

有效性指标，真正实现利用 HIS开展中药注射剂有
效性评价，构建真实世界 “以人为中心，以临床
为导向，以信息技术为支撑”的中医药临床科研
范式［35］。CEＲ阐述现实世界客观环境下疾病整体
转归状态，为患者个体化诊疗方案制定提供参考，

与中医学的整体观和辨证论治思想殊途同归。基于
真实世界临床医疗大数据的 CEＲ，可快速地从不
同层次、不同角度研究紧紧贴合中医药特色的药品
疗效效益。基于此，本文拟探讨构建初步研究方
案，即基于真实世界临床医疗大数据和 CEＲ 进行
中药注射剂的有效性评价方案。
该方案拟提取整合多家医院的电子信息数据，

利用信息采集系统和数据仓库技术构建一个融合多

源异构数据的、安全可靠的大数据库，进而依据临
床试验数据管理规范的相关指南，采用人工智能结

合人工对数据库中的中西医疾病诊断名称、中药西
药名称、实验室化验指标等各类数据进行标准化，
形成结构统一、数据规范的真实世界临床医疗标准
化大数据库，克服真实世界下 HIS 数据来源复杂、
半结构化甚至非结构化、部分不规范或缺失的数据
本身存在的缺陷。根据研究方案设定的纳入及排除
标准，运用计算机语言初步锁定标准化数据库中所

需研究病历; 通过文献、专家意见、临床经验等多
种方法识别、筛选与疗效结局和中药注射剂使用可
能相关的混杂因素，进而采用匹配、分层分析、倾
向评分法、多因素分析等多种适宜的统计技术控制
平衡混杂因素，使研究病历的基线相对均衡，确定

最终纳入的研究病历; 采用数理方法构建因果模型

估计中药注射液对特定疗效指标的因果效应，纳入

西医综合疗效评价指标，挖掘诊疗过程中人体主观

感受变化的临床指标，即兼顾证候变化同时纳入临

床症状和体征为疗效评价指标。该方案基于真实世
界临床大数据，采用 CEＲ 研究思路，结合多因素
分析、分层分析等多种统计学方法，以成本效果之
间的关系表述药品的效益，得出中药注射剂在真实

世界下的客观有效性研究结果，可在一定程度上解

决高效、综合、客观评价中药注射剂临床有效性、
经济性的问题。

5 小结

真实世界下的 CEＲ 在强调个体化的同时又可
考虑各种综合因素，HIS在我国医疗机构的普及为
高效获取真实世界中医临床数据提供了有效途径，

而基于真实世界临床医疗大数据的中药注射剂

CEＲ方法是一种有效的中药疗效评价方法。本文
提出整合多家 HIS数据构建符合研究的融合多源异
构数据、结构统一、数据规范的真实世界数据库，
进行数据深度挖掘，选取符合中医药特点的临床疗

效评价指标，开展真实世界的中药注射剂 CEＲ，
可为开展高效、符合中医药特色的中药有效性评价
研究提供思路。
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Discussion on Treating Idiopathic Pulmonary Fibrosis Based on Theory of Qi Transformation in Sanjiao
CHEN Feng1，ZHANG Wei2

1． School of Chinese Medicine，Shandong University of Traditional Chinese Medicine，Jinan，250014; 2． Affiliated Hospital of Shan-
dong University of Traditional Chinese Medicine
ABSTＲACT The dysfunction of qi transformation in sanjiao was the fundamental pathogenesis of idiopathic pulmo-
nary fibrosis ( IPF) ． Ｒegulating sanjiao，benefiting qi and warming yang must be through in the whole treatment
process of IPF． In the early stage，it should be to warm yang and disperse cold，and to regulate sanjiao． In the mid-
dle stage，it should be to relax qi movement，to dissipate phlegm and dispell stasis． In the late stage，it should be to
strengthen vital qi and to consolidate body resistance，and to clear away the remaining pathogen． To regulate the upper
jiao is to purge the lung qi，to regulate the middle jiao is to warm the spleen and stomach，to regulate the lower jiao
is to calm the kidney qi． If qi transformation in sanjiao is unblocked，qi and yang can be cultivated，and blood stasis，
phlegm and toxin can be dissipated．
Keywords idiopathic pulmonary fibrosis; qi transformation in sanjiao; syndrome differentiation of sanjiao; regulate
sanjiao; benefiting qi and warming yang
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Thoughts on the Method of Comparative Effectiveness Ｒesearch of Traditional Chinese Medicine Injection
Based on Big Data in Ｒeal World
LI Chunxiao1，2，3，CHEN Yuhuan1，2，LING Xiao1，2，3，XING Dongmei1，ZHANG Hui1，2，LI Xuelin1，2，3，ZHANG
Junhua4

1． The First Affiliated Hospital of Henan University of Chinese Medicine，Zhengzhou 450000; 2． Henan Province Engineering Labora-
tory For Clinical Evaluation Technology of Traditional Chinese Medicine; 3． Ministry-Province Co-construction Collaborative Innovation
Center for Chinese Medicine Prevention and Treatment of Ｒespiratory Diseases，Henan University of Traditional Chinese Medicine;
4． Tianjin University of Traditional Chinese Medicine
ABSTＲACT Given the real world comparative effectiveness research ( CEＲ) method has been widely used abroad
in the field of medicine and health，medical information technology has been popularized，large clinical database tech-
nology develops and has been applied in our country，those provide an effective way to get real world clinical data of
traditional Chinese medicine ( TCM ) ，and provide powerful conditions for large-scale development of real world
Chinese medicine injection CEＲ． The use of clinical medical big data to develop real world Chinese medicine injec-
tion CEＲ is conducive to comprehensive，multi-angle and multi-level clinical evaluation from individual to the whole，
which is consistent with the overall view of TCM and the thinking of syndrome differentiation and treatment． Based on
this，it is proposed to integrate multiple hospital information management system data to build a real world database
that conforms to the research of multi-source heterogeneous data，unified structure，and data specifications，to con-
duct in-depth mining，to select clinical efficacy evaluation indicators that meet the TCM characteristics，and to devel-
op TCM injections CEＲ in the real world，which provides ideas for TCM efficacy evaluation studies in line with TCM
characteristics．
Keywords real-world study; comparative effectiveness research; traditional Chinese medicine injection; clinical
medical big data; effectiveness evaluation

( 收稿日期: 2019 － 11 － 19; 修回日期: 2020 － 01 － 16)
［编辑: 崔京艳］

·1421·中医杂志 2020 年 7 月第 61 卷第 14 期 Journal of Traditional Chinese Medicine，2020，Vol． 61，No． 14


