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［摘要］ 辨证论治疗效评价问题制约着中医药的发展。通过分析，认为辨证论治的疗效反映了医者驾驭干
预措施的综合能力和水平，而辨证论治具有从个人经验到新干预生成的不同阶段。据此本质和特性，构建辨
证论治 3 期 ( 发掘期、探索期和实证推广期) 6 阶段 ( 发掘 －初建 －完善 －探索 －证实 －再实践) 、研究要
素逐步成熟的阶梯递进式模型。该模型可指导研究者定位自己研究的位置，根据目标和要求进行研究方法选
择; 提高辨证论治研究的科学性、可行性，充分反映辨证论治的临床疗效; 有助于促进辨证论治的方案优
化，核心处方、新方药、新疗法的发现和固化; 有助于医生从临床实践中凝炼、丰富、发展中医理论，为复
杂干预评价提供更多的方法学借鉴。
［关键词］辨证论治; 疗效评价; 混合方法; 评价模型

辨证论治是中医学特色，临床疗效是中医学存

在和发展的基石。长期临床实践表明中医疗效确
切，但由于中医理论体系与临床实践有其特殊性与

复杂性［1］，如何评价中医辨证论治的实际疗效成

为制约中医药发展的重要问题。本研究通过分析辨
证论治以医生为主导的本质、辨证论治评价的阶段
性特点及辨证论治不同阶段中研究要素的成熟度差

异，提出构建中医辨证论治的阶梯递进式模型，以

评价中医辨证论治临床疗效。

1 辨证论治以医者为主导

证候是中医从治疗的角度对人体运动状态和方

式的概括和描述，属于认识论范畴［2］。“辨证”是
医生在中医理论和临床经验的指导下，应用四诊感

知患者的临床表现，并从中医病因、病机、病位、
病势等角度进行理解，最终从治疗角度做出证候诊

断的过程。“论治”是医生根据辨证结果，结合自
己的临床经验，形成治则治法和治疗方案，并通过

反馈调整治疗方案最终达到防治疾病目的的过

程［3］。因此，辨证论治临床实践过程强调医生在
诊疗过程中的地位，更强调其所具备的中医理论及

临床经验等主观认识对证候把握的程度和水平的影

响。假设排除中药质量差异的影响，通过论治的效
果可以看出不同医生诊疗水平的高低，医生论治的

疗效越好，说明其对证候实质的把握程度越高，医

生认识的证候与证候实质所代表的状态越接近［2］，

即辨证的水平越高。因此，医生是辨证论治的主
体，而且临床治疗效果是医者将 “干预措施”与
患者“状态”有机结合所产生的综合效果［3］。
这种综合效果受到具体干预措施、医生理论体

系、患者所处自然及社会等环境、医患交互作用等
因素的影响，具体来说因人而异，差异很大［3］。
中医干预措施范畴广、种类多，中药受到四气五
味、升降浮沉、七情和合的影响，穴位受到归经、
分布等差异的影响; 医生理论体系受到地域流派、
对中医理论理解程度、临床经验等影响而存在差
异; 患者个体受到自然界气候、节气、地域、空气
状况、环境状况以及社会中家庭、人际关系、工作
压力和感受等影响而各有不同［2］; 医患交互过程

中，不同医者与不同患者交互的模式不尽相同，医

生威望、言语、共情，医患关系，患者心理及对医
生治疗的依从性等都会对辨证论治的疗效产生不同

的影响［4］。因此，辨证论治效果体现的是医者驾
驭“干预措施”、医患交互等综合能力和水平，而
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不是简单、固定的干预措施，这是辨证论治的本质
和特点，也是辨证论治临床疗效评价的核心———评
价“医者”驾驭“干预措施”的能力与水平［3］。
因此，我们认为辨证论治是医者主导、医患互

动，以疗效为导向，证、治、效紧密相关的整体、
动态、个体化的复杂干预过程。

2 辨证论治的疗效评价具有阶段性特点

中医辨证论治是“从临床中来，到临床中去”
的发展模式［5］。在不同分期或时点上，辨证论治
( 医者驾驭干预措施的能力) 的水平与状态是不同

的。无论干预措施是针灸、推拿、中药处方，只要
医生遵循辨证论治的诊疗思路，那么辨证论治就具

有不同分期，即发掘期、探索期和实证推广期。以
中药新药创制为例，在早期 ( 发掘期) ，医生通过

诊疗过程，以临床疗效为前提加深对某类疾病的认

识总结，不断完善原有理论系统或临床经验，即
“驾驭能力”，逐渐从广泛治疗聚焦专科专病，形
成证、治、效相关的个人经验，初步建立专科专病
理法方药的理论体系。在中期 ( 探索期) ，由于前
期疗效显著，患者多以专科专病前来就诊，医生辨

证论治的能力、水平进一步提升，形成证、治、效
紧密相关的以核心处方为主的诊疗方案或专病专

方，此时理论体系的自洽性进一步提高，而且此期

是中医新药逐步形成与固定的过程。在后期 ( 实
证推广期) ，对中期形成的方案或者新药的用量、
疗程、安全性、有效性及其应用条件、影响因素等
深入研究，并采用试验的方法进行验证，对安全有

效的干预措施进行更广泛人群的推广应用。辨证论
治的 3 个阶段不仅反映了医者辨证论治水平的发展
过程，而且说明了不同分期辨证论治的水平不同
( 医生个体经验向诊疗方案再到专病专方的转化) 、
诊疗对象的范围不同 ( 全疾病谱向专科专病再到

符合条件专病的转化) 、参考比较的对象不同 ( 其
他医生或历史对照向国际公认目标值或目前常规疗

法的转化) 、结局评价的指标不同 ( 患者认同或满
意向疾病公认指标再到患者关注指标的转化) 。
在不同分期之间，是前期的验证阶段至后期的

积累阶段的阶梯递进关系，而在不同的分期内，是

对受试人群 ( participant，P ) 、干预措施 ( inter-
vention，I ) 、对照 ( comparison，C ) 、结局指标
( outcome，O) 各研究要素 ( 简称 PICO) 积累与
验证交替反复的关系。临床积累是应用的积累，发
现、分析与总结问题、线索，当持续积累到一定时
间和数量，通过建立临床假说，不断充实和完善新

干预措施，明确其影响因素，最终形成一个干预对

象明确、疗效确切，可以进行严格验证的干预措
施。研究验证是对积累阶段建立的假说加以验证和
证实，新干预措施的相关要素得到明确与证实，干

预措施较积累阶段更加明晰和成熟，从而上升到下

一个阶梯的过程。到了更高阶梯后，再经过新一轮
的积累与验证阶段交替反复，再上一个阶梯。积累
与验证阶段交替反复，阶梯递进不断上升，新干预

措施及其相关要素逐渐趋于成熟。
因此我们认为，辨证论治从个人经验到新干预

( 方案) 产生，遵循以临床实践为基础的 “临床积
累”与“临床验证”交替进行阶梯递进的规律。

3 构建研究要素阶梯递进式模型

刘保延教授提出辨证论治临床疗效评价是对具

有代表中医辨证论治能力的医生的疗效评价，而非

所有医生辨证论治的平均水平的评价［3］。参考刘
保延教授团队构建的中医辨证论治疗效评价的理论

框架，我们建立了适合辨证论治 3 期 6 阶段、研究
要素逐步成熟的阶梯递进式模型。本研究模型构建
的假设是在确定医生干预有效的基础上进行的，因

此选择名医或高年资的、可以反映中医药辨证论治
疗效的医生作为辨证论治主体干预。将临床研究要
素与临床评价分期、阶段的关系建立坐标，以临床
研究分期和阶段做横坐标，以研究要素的成熟度为

纵坐标，由特定的横坐标与纵坐标确定辨证论治疗

效评价中的阶段与水平 ( 如图 1 ) ，每个分期、阶
段对应的研究方法见表 1。
3. 1 辨证论治 3 期 6 阶段
辨证论治阶梯递进式模型根据辨证论治本质和

特点分为发掘期、探索期和实证推广期 3 期，每期
中包含 2 个阶段，总体来说是积累阶段和验证阶
段。但是 6 个阶段针对各研究要素组合成一个序列
模式: 发掘 －初建 －完善 －探索 －证实 －再实践，
体现出了各研究要素从无到有再到成熟的过程，详

见表 2。每期中，如果验证阶段证明积累阶段的各
研究要素失败，则需要研究者在此期内进行交替反复

的积累 －验证至达到“升阶梯”标准 ( 见图 1)。
3. 2 研究要素成熟度判定标准
成熟度指研究对象与其完美状态的相对值，已

经被广泛应用于社会科学、经济学、计算机软
件［18］、公共卫生服务［19］等领域。参考以上研究中
成熟度的定义，我们假设在观察值无限接近真实值

的前提下，提出有意义的临床试验成熟度的定义为
“使用待评价的干预措施治疗特定人群后，结局指
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注: P，受试人群; I，干预措施; C，对照; O，结局指标; 简称 PICO
图 1 辨证论治阶梯递进式模型

表 1 辨证论治阶梯递进式模型各期不同阶段对应的研究方法

分期阶段
发掘期

阶段 1 阶段 2
探索期

阶段 3 阶段 4
证实推广期

阶段 5 阶段 6
目的 挖掘研究要素 初建研究要素 完善研究要素 探索研究要素 证实研究要素( 真

实)
证实研究要素( 理
想)

临床再实践

研究原则 人机结合，以人为本 混合方法，明确要素 定量验证，定性外推

混合设计 定性: 访谈医生、
患者确定医生疗
效，文献回顾等;
定量: 挖掘医疗数
据确定治疗人群
疗效

定性: 访谈专家
PICO是否合适;
定量: 前瞻性观察
设计、生态学研究

定性: 研究观察或
访谈医患，明确、
细化干预内容与
可实施性等;
定量: 临床观察

定性: 研究观察或
访谈医患，明确研
究中招募方法、干
预方式、对照选
择、结局选择等环
节、因素等;
定量: 预试验、院
内制剂

定性: 解释结果、
过程评价;
定量: 实用性随机
对照试验、前瞻性
队列研究等真实
世界研究

定性: 解释结果、
过程评价;
定量: 解释性随机
对照试验、机制研
究

定性: 可行性、接
受度;
定量: 观察( 上市
后再评价)

举例 回顾医院不同医
生辨证论治失眠
的 1410 诊次的数
据，总结失眠的中
医疗效规律［6 － 7］

将前部分证明治
疗有效的医生纳
入研究进行队列
研究，比较不同医
生治疗失眠的疗
效差异，观察诊疗
方案［8 － 9］

针对队列研究结
果形成各医生的
诊疗方案，定性访
谈医生，对数据得
出的方案进行修
正，协助医生确定
方案［9 － 10］

采用预试验对医
生确认的方案进
行部分验证［11］;
对文献、专家访谈
中确认的方案进
行临床验证［12］

温胆宁心颗粒联
合心理疗法治疗
心胆气虚型广泛
性焦虑症患者安
全有效，心身并
调［13 － 14］

温胆宁心颗粒对
失眠的改善程度
优 于 艾 司 唑
仑［14 － 15］

芪苈强心胶囊上
市后的研究证实
其对慢性心力衰
竭患者心功能及
生存质量的改善
有效安全［16 － 17］

注: P，受试人群; I，干预措施; C，对照; O，结局指标; 简称 PICO

表 2 辨证论治阶梯递进模型各期不同阶段研究要素成熟度评价标准与赋分表

分期阶段
要素

发掘期
阶段 1 阶段 2

探索期
阶段 3 阶段 4

证实推广期
阶段 5 阶段 6

目的 挖掘研究要素 初建研究要素 完善研究要素 探索研究要素 证实研究要素
( 真实)

证 实 研 究 要 素
( 理想)

临床再实践

受试人群 一般人群 符合西医诊断的
疾病人群

疾病亚组( 敏感)
人群

探索性合格人群 明 确合 格 人群
( 宽泛)

明 确 合 格 人 群
( 严格)

明确合格人群

干预措施 医生及其经验 医生驾驭干预 所有方案 /处方 具体方案 /处方 核心处方 + 加减
药物

核心处方 /有效
成分

核心处方合理应
用

对照 其他医生 /历史
对照

目标值对照 /自
身对照

目标值对照 /自身
对照 /阳性对照

阳性对照 /安慰
剂对照 /空白

阳性对照 /空白
对照

安慰剂对照 其他医生

结局指标 有效率( 不一致) 疾病主要结局 疾病主要结局 疾病主要结局 +
干预特色性结局

干预特色性结局 +
疾病主要结局

替代指标、机制
相关指标

简单测量

研究要素
赋分值

0 分 1 分 2 分 3 分 4 分 4 分

·8961· 中医杂志 2020 年 10 月第 61 卷第 19 期 Journal of Traditional Chinese Medicine，2020，Vol． 61，No． 19



标对应效应值的变化达到预期变化 ( 包括临床意

义和统计意义) ”。因此，本研究根据各研究要素
的临床试验中的完美状态对 PICO 的科学性、可行
性的成熟度评价，并按照李克特 ( Likert) 等级评
分量表赋分 ( 0 ～ 4 分) ，并按照短板原则建议患者
从研究要素中得分最低的阶段开始研究。研究者考
虑到阶段 6 为临床再实践，是在阶段 5 已经相对成
熟基础上的临床应用，因此，阶段 6 不对 PICO 进
行成熟度评价。
干预措施是临床试验的研究核心，是中医辨证

论治疗效评价区别现代医学的最具代表性的要素。
研究设计需要同时考虑干预的基本内容和影响干预

措施的因素。举两个相对极端的例子，一个例子是
早期 ( 阶段 1) 对名医经验进行评价，回顾文献书
籍、既往病例等，只能理解名医治疗经验，但是无
法看到治疗的全部诊疗方案 ( 理法方药) ，甚至无

法确定名医治疗依据的理论或方法等，更不能确定

影响干预措施的因素; 另一例子是随着名医对数据

的解析、归纳、整理，形成了相对稳定的诊疗方案
或者核心处方，以及其对应的人群、最适宜结局指
标变化、疗效的起效节点等。前者的干预措施比较
宏观、模糊，研究者不能有效重复; 后者干预措施
清晰、明确，研究者只要按照要求就能重复效果，
因此认为前后两者干预措施的成熟度差异较大的分

别计 0 分和 4 分，其他阶段赋分分散在其间。
受试人群是临床试验的对象，涉及试验的内部

和外部真实性。需要考虑疾病的诊断、特征 ( 病
程、分期、分型等) ，患者中医证型、体质及社会
人口学资料，其他生理病理信息等。成熟度模型
中，早期以对名医治疗过的全人群进行研究和分析

作为受试人群的 0 分，后期以宽泛或严格纳入明确
合格人群作为 4 分。
结局指标是反映干预措施效果的量尺，体现结

局指标的重要性，应该是医患共同关注且由医患共

同选择的。结局指标测量的主要内容包括测量结
局、工具、时间点，影响结局测量的因素包括测量
的准确性、可重复性、可行性等。成熟度模型中，
早期可能无测量结局或者测量指标缺少准确性等问

题，成熟度值为 0; 后期选择疾病相关的核心结局
指标与患者关注的结局指标，根据研究类型选择合

适、可重复的测量工具等，成熟度值为 4。
对照是干预措施的参照，是衡量干预效果的标

尺，而且研究目的直接决定对照干预的类型。成熟
度模型中，早期医生及其经验作为干预，主要与其

同事或者自己历史治疗效果进行对照，或者与国际

公认的某种疾病结局变化的目标值进行对比，成熟

度值为 0; 后期根据研究目的选择安慰剂或者阳性
对照进行比较，成熟度值为 4。
综上，准备进行辨证论治疗效评价的研究者可

以按照不同赋分值下的内容判断 PICO 的成熟度和
对应的分期和阶段。
3. 3 模型指导下研究方法的选择
研究者在辨证论治分期阶段和研究要素成熟度

的坐标中定位了自己研究最有可能的位置后，研究

者可以根据目标和要求进行研究方法的选择。考虑
到不同阶段都需要对 PICO 进行完善与改进，进而
通过验证提升阶梯来提高研究的证据等级，因此我

们认为，每个阶段都应在混合研究方法论指导下开

展必要研究设计［20］，根据不同阶段的特点，定性、
定量研究方法的主次关系、研究模式、方法所占比
例、分析方法等差异，推荐的具体研究方法见表 1。

4 本模型与其他临床试验模型的异同

目前比较流行的临床试验模型有以下 4 类:
1) 英国医学研究理事会 ( medical research council，
MＲC) 针对临床复杂干预的实际情况制定了 “复
杂干预设计及评价模型”，复杂干预分为 5 期 ( 即
理论假说、模型构建、探索性试验、验证实施和推
广应用) ［21］，并对应 5 阶段 ( 即设计、试点试验、
评估、报告和推广应用) ［22 － 23］。2) 支英杰等参考
MＲC复杂干预模型，以溃疡性结肠炎的中医治疗
为例，增加 “筛选优化”分期 ( 优化治疗与设计
方案) 阐述中医复杂干预模型的评价的 6 个分期
( 即理论假说、模型构建、筛选优化、探索性试
验、验证实施和推广应用) ［24］。3 ) 现代药理的 4
期临床模型包括Ⅰ期安全试验、Ⅱ期量效关系试
验、Ⅲ期临床试验，并在上市后长期监测。4 ) 另
有研究者提出临床试验分 3 期形成证据链，即前期
通过临床回顾、个案报告、小样本观察等发现临床
问题、提出假设，进行个案病例初步评估新疗法的
疗效; 中期以较大样本治疗前后对照研究完善和优

化新治疗方法; 后期以随机对照试验、大样本队列
研究验证新疗法的疗效和安全性［25 － 26］。
本研究构建的辨证论治阶梯递进式模型的优势

体现在，根据明确辨证论治以医生为主体的本质及

其不同阶段 PICO成熟度的关系后，采用积累与验
证交替反复，不同分期阶梯递进上升的方式研究辨

证论治的临床疗效，覆盖了辨证论治的全过程，一

定程度上覆盖或重合其他模型 ( 见图 2、表 3) 。
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图 2 辨证论治阶梯递进式模型与其他临床试验模型的对照图

表 3 辨证论治阶梯递进式模型与其他临床试验模型的对照表

模型 模型 1［3］ 模型 2［21 － 23］ 模型 3［24］ 模型 4［25 － 26］ 模型 5［20，27］

目的 适合中医辨证论治疗效
评价的模型

复杂干预临床试验 中医病证结合治疗方案 发现并验证新疗法 实验室新药的临床研究

模型 阶梯递进 序贯式 序贯式 序贯式 序贯式

分期( 阶段) 3 期 6 阶段 5 期 5 阶段 6 期 3 期 4 期
研究设计 混合研究设计 混合研究设计 混合研究设计 定量设计( 观察与干预

性试验)
定量设计( 随机对照试验
为主)

优势 明确辨证论治以医生为
主体的本质及其不同阶
段 PICO 成熟度的关系;
采用积累与验证交替反
复，不同分期阶梯递进上
升的方式研究辨证论治

强调“黑箱”性，对理论
追溯、可能机制和临床
证据都严格要求; 较高
的外部真实性和一定的
内部真实性

强调“黑箱”性，对理论
追溯、可能机制和临床
证据都严格要求; 较高
的外部真实性和一定的
内部真实性

接近临床实际，试验成
本小，操作较为简便; 思
路更靠近中医药传承几
千年的临床研究模式

目前新药开发的金标准;
符合现代科研方法，提供
清晰的干预作用机制

不足 缺少完全连续的研究实
践证明模型的可行性

方法学体系尚不完善 中医病证诊断标准化为
前提进行研究，忽略医
生主体地位

不针对中医辨证论治;
而且内部真实性欠佳

不针对中医辨证论治; 外
部真实性欠佳; 伦理学问
较多

注: P，受试人群; I，干预措施; C，对照; O，结局指标; 简称 PICO

5 结语

根据辨证论治阶段性的要素成熟程度分别进行

研究设计，辨证论治阶梯递进式模型使研究流程明

晰化、透明化，为辨证论治研究者对自己的研究进
行定位，有效选择合适的研究设计和方法，提高辨

证论治研究的科学性、可行性，充分反映辨证论治
的临床疗效; 有助于促进辨证论治的方案优化及核

心处方、新方药、新疗法的发现和固化; 有助于医
生从临床实践中凝炼中医理论，丰富和发展中医理

论。辨证论治阶梯递进式模型解决了辨证论治临床
疗效评价的瓶颈问题为复杂干预评价提供了更多的

方法学借鉴。
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Construction of a Step-by-step Model for Evaluating Clinical Efficacy by Traditional Chinese Medicine Syn-
drome Differentiation and Treatment
ZHANG Ying1，CHEN Hong2，YU Changhe2

1． The First School of Clinical Medicine，Beijing University of Chinese Medicine，Beijing 100700; 2． Dongzhimen Hospital，Beijing
University of Chinese Medicine
ABSTＲACT The evaluation of the treatment effect of syndrome differentiation restricts the development of traditional
Chinese medicine ( TCM) ． Through analysis，it is believed that the curative effect of syndrome differentiation reflects
the comprehensive ability and level of doctors to control intervention measures，and syndrome differentiation has differ-
ent stages from personal experience to the generation of new interventions． Based on this essence and characteristics，
three periods ( exploration period，exploration period and empirical promotion period) ，six stages ( exploration，initial
construction，perfect exploration，verification and practice) and progressive mode of gradually mature research ele-
ments are constructed． The model can guide researchers to locate their research field，choose research methods ac-
cording to goals and requirements; improve the scientificity and feasibility of research on syndrome differentiation and
treatment，fully reflect the clinical efficacy of syndrome differentiation and treatment; be conductive to promote the op-
timization of syndrome differentiation and treatment plan，the discovery and consolidation of core prescriptions，to doc-
tors condense，enrich and develop TCM theories from clinical practice，and provide more methodological references
for the evaluation of complex interventions．
Keywords syndrome differentiation and treatment; clinical efficacy evaluation; mixed methods; evaluation model
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