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中医药治疗恶性肿瘤临床疗效综合评价体系的
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［摘要］ 参考中成药临床疗效综合评价规范，从安全性、有效性、经济性、创新性、适宜性、可及性、中医

药特色七个方面对中医药治疗恶性肿瘤临床疗效综合评价研究的现状及存在问题进行全面梳理。在此基础上

结合中医药自身特色与肿瘤学的学科特性，进一步强调多源证据、聚焦优势人群、考量经济毒性、重视上市

后再研究、瞄准患者用药意愿、锚定中医药服务供给、引入症状阈值事件，并通过巢式病例对照研究、富集

设计、真实世界研究、智能中医诊疗平台等方法，获得高级别的临床循证证据，最终构建科学化、同质化、

规范化的中医药治疗恶性肿瘤临床疗效综合评价体系。
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中医药是我国恶性肿瘤诊疗的重要特色，目前

已有多项研究结果［1-3］证实，中医药通过精准辨

证、因证择药，配合现代医学治疗在恶性肿瘤的防

治方面显示出一定优势。构建富有中医药特色的证

据体系，科学、客观、规范地评价中医药的临床价

值，是中医药临床研究中的关键环节［4］。中医药涵

盖内容较多，包含内治法（中草药、中成药）和外

治法（针灸、推拿及其他非药物疗法等）［5］，而单

一的临床评价方法难以深入评价中医药临床应用的

合理性，需结合不同临床评价方法［6］，凸显证候变

化、动态评估疗效、权衡不同维度指标［7］。目前全

面的中医药治疗恶性肿瘤的临床疗效综合评价体系

仍相对欠缺，而中成药临床综合评价已相对成熟，

多从安全性、有效性、经济性、创新性、适宜性、

可及性、中医药特色七方面展开［8］。基于此，本文

参考中成药临床综合评价体系，结合中医药自身特

色与肿瘤学的学科特性，提出构建中医药治疗恶性

肿瘤临床疗效综合评价体系的探索与思考。

1　中医药治疗恶性肿瘤临床疗效评价的研究现状

及存在的问题

1. 1　安全性评价

安全性是药品临床综合评价的核心维度，是判

断药品临床价值的前提和基础。《抗肿瘤药品临床

综合评价技术指南（2021年版）》［9］指出肿瘤药品

的安全性评价应参照常见不良反应事件评价标准

（CTCAE）和药品质量及不良反应监测内容，但未

对安全性评价方法作出系统说明。目前我国的中医

药安全性评价集中在中药注射剂再评价，已发表一

系列相关的专家共识［10］、技术规范［11］ 及实施要

点［12-13］等，并对中药注射剂安全性医院集中监测

研究的伦理申请［14］、标准化建设［15］、项目实

施［16］、数据管理［17］、质量控制方案［18］及指标［19］、

统计分析［20］、报告核心要素［21］等有了较深入的研

究报告，但以上报告均缺乏上市前安全性评价内

容，并且口服中成药、中药饮片、中药配方颗粒的

安全性研究开展范围和级别仍有较大不足。因此，

多维度、全方位的中医药治疗恶性肿瘤的安全性评

价尚处于起步阶段。

1. 2　有效性评价

有效性评价是抗肿瘤治疗后的实际疗效评估，

多设立主要临床结局指标（总生存期、无进展生存
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期）、次要临床结局指标（至疾病进展时间、无病

生存期、无远处转移生存期和客观缓解率）和患者

报告结局指标（患者对自身健康状况、功能状态以

及治疗感受的报告）［9］。但该种评价方式主要用于

西药，疗效评价标准相对单一，不能完全体现中医

症状和体征在临床辨证诊疗模式中的特色。中医药

领域出台的《中药新药治疗恶性肿瘤临床研究技术

指导原则》［22］指出，对不同定位的中药新药（如肿

瘤治疗用药、肿瘤治疗辅助用药、改善肿瘤症状用

药）进行有效性评价应选择不同的主要疗效指标。

这种突出中医药临床定位的评价方式有利于彰显中

医药优势，但仍存在有效人群评价标准不明确、内

容不具体等问题。因此，中医药治疗恶性肿瘤领域

尚缺乏高质量的、广受认可的临床有效性评价方法。

1. 3　经济性评价

经济性评价主要用于评价资源消耗与临床疗效

的性价比。药品的经济性评价方法包括成本-效果

分析、成本-效用分析、成本-效益分析和最小成

本分析［23］，其中成本-效果分析评价是已有中药药

物经济性评价研究相对集中的领域［24］。中医（中

西医） 经济性评价在原始数据收集、专用指标计

算、成效比计算、敏感性分析和经济性证据获取等

环节有相关指南和研究可资借鉴［25-27］，其中针刺领

域的经济性评价研究发展较快［28］，但目前的中医

卫生经济性评价在评价方法适用性、合理性方面仍

受到质疑［29］。2013 年发布的《中药上市后药物经

济学评价技术规范（征求意见稿）》［30］参照各国的

药物经济学指南并结合中药的特殊性，初步制定了

适用于已上市中药的药物经济性评价规范，但在可

操作性方面有所欠缺。目前，关于中医药治疗恶性

肿瘤的经济性评价研究总体数量偏少、整体质量偏

低，中医药治疗恶性肿瘤成果的经济性研究证据要

转化为临床决策证据仍存在一定困难。

1. 4　创新性评价

创新是推动抗肿瘤药物不断发展的源泉，抗肿

瘤药物的创新性评价是一个专业性强、多角度、多

层级的信息收集和研判过程。有学者参考现有研究

指出中医药创新性评价过程包括指标筛选和权重赋

值［31］，但未提供具体方法学指导。《中成药临床综

合评价技术规范》［8］指出可从临床创新性、企业服

务体系创新性、产业创新性方面通过数据模型对中

成药进行创新性评价，并细化了评分标准和规则。

现已上市抗肿瘤中成药有百余种，分别在抑制肿瘤

进展（如康莱特注射液、复方苦参注射液、鸦胆子

注射液、华蟾素胶囊、消癌平片等）、防治肿瘤治

疗相关不良反应（如生血丸、地榆升白片、升白口

服液等）、改善临床症状（如贞芪扶正颗粒、参芪

扶正注射液、新癀片等）等方面发挥作用。尽管目

前每年产值超亿的大品种抗肿瘤中成药有 6～10
种，但关于中医药治疗恶性肿瘤创新性评价的研究

相对较少。因此，尽快建立全面均衡、合理实用的

中医药治疗恶性肿瘤的创新性评价体系尤为重要。

1. 5　适宜性评价

适宜性指药品能通过适宜的方式，快速、便

捷、精确地作用于目标人群［32］。目前中医药的适

宜性评价集中在中成药领域，包括药品技术特点的

适宜性和药品使用的适宜性，内容涉及说明书信息

（是否需要特殊储运条件、是否需要监测不良反应、

药品起效快慢等）、药品特性和用法（是否方便使

用和携带）、分级诊疗、卫生监管及医保监管等多

方面，方法学上多采用问卷调查的方式对医护人员

和患者进行调查［8］。尽管中成药的适宜性评价指标

体系研究已趋于成熟，但目前中医药其他治疗方式

如针灸、推拿的适宜性评价则研究数量相对较少、

评价内容较单一、缺乏综合性，也尚未在恶性肿瘤

领域开展。

1. 6　可及性评价

可及性评价主要涉及可获得性和可负担性两方

面。可获得性即患者获得该治疗潜在机会的大小，

包括药品配备使用情况或有无短缺情况、药品生产

能力；可负担性即评价该治疗的日费用负担、疗程

费用负担、年费用负担、治疗费用占比等［9］。在西

药可及性评价基础上，《中成药临床综合评价指南

（2022年版试行）》指出还应评价中成药的可持续

性，需关注处方中药材是否包含濒危动、植物药材

以及环境可承载性［32］。虽然 2021年《关于加快中

医药特色发展若干政策措施的通知》［33］指出要加快

医疗服务体系建设，但目前中医药卫生服务可及性

研究相对较少，相关评价多以地区为单位，集中在

城市［34］、以社区为主［35-36］，并且受到地理、经济、

信息等多因素影响。当前中医药服务发展不够均

衡，可及性存在城乡差异，故中医药治疗恶性肿瘤

领域的可及性评价也需进一步完善和推广。

1. 7　中医药特色评价

中医药特色评价包括中医药理论、人用经验和

临床证据三方面［37］。中医药理论特色评价包括疾

病的辨证论治思想（病因病机、治则治法等）和方

剂组方理论（中药药性药味、复方配伍和组方来源

··1955



中医杂志 2023 年 10 月第 64 卷第 19 期 Journal of Traditional Chinese Medicine，2023，Vol. 64，No. 19

等）；中医药人用经验包括古典医籍和现代人用经

验两方面；中医药临床证据中可采用证据推荐分级

的评估、制订与评价 （GRADE） 方法评价研究类

型、研究设计和完成质量［38］。尽管目前中医药疗

效评价研究数量逐年增长，临床流行病学和循证医

学评价方法都在稳步开展［39］，但充分体现中医药

辨证论治、凸显恶性肿瘤治疗特色的高质量数据仍

相对不足，且临床实践有效的药物和治疗方法的研

究尚不能转化成高质量证据。

综上，目前大多数中医药治疗恶性肿瘤的临床

实践中存在临床定位不清晰（说明书适应症范围较

宽泛）、疗效证据不健全（缺乏高级别的循证证据

支持）、疗程时间不确定（没有明确的药代动力学

数据）、安全信息不准确（不良反应、禁忌、注意

事项表述模糊）、药物联用不合理（功能相同或相

似的药品联合使用）、选药适宜性不强（辨证用药

不准确）等问题，导致中医药在恶性肿瘤领域出现

重复使用、混乱使用、竞争使用等现象，并由此产

生了影响中医药临床疗效、导致浪费的问题，还存

在潜在的用药安全问题的不良后果［40-42］。因此，有

必要从中医药的临床特征出发，引入科学的评价技

术和方法，多方法、多维度综合评价中医药价值和

优势，建立中医药治疗恶性肿瘤临床疗效综合评价

体系。

2　中医药治疗恶性肿瘤疗效综合评价体系的构建

及思考

2. 1　安全性：强调多源证据，以临床研究夯实评

价结果

药品的不良反应在不同类型研究中的实际发生

情况具有差异，所以药品的不良反应应强调多源证

据，并评价安全性证据充分性。建议将不同属性

（定性与定量）的研究结局进行有机整合，除常见

的干预性研究、观察性研究证据外，也可将中医专

家经验、个案报告、医院信息系统数据等纳入恶性

肿瘤治疗的安全性评价，以丰富证据来源，获得更

全面的临床证据。此外，选择合适的安全性评价研

究和试验设计方法也是进行药品临床安全性监测的

关键要点。多中心、大样本、注册登记式医院集中

监测方法被认为是与国际接轨的药品上市后临床安

全性监测方法，在此基础上进一步嵌套巢式病例对

照研究，将病例对照研究与队列研究相结合，在全

队列内套用病例对照设计［43］，可以减少或避免一

些潜在混杂因素的影响。此外，采集中医药治疗后

出现严重不良反应或新发不良反应的恶性肿瘤患者

血液样本，将其与条件相同或相近的尚未发生不良

反应的恶性肿瘤患者血液样本进行匹配，检测相关

临床与免疫指标，探究可能的生物学机制，有利于

明晰中医药相关不良反应的发生机制，精确生物学

特征与临床定位，为特异性人群的先期预防提供相

应依据。在此基础上，对高发或危重不良反应的人

群进行说明书信息的修订，可更符合中医药现代化

的目标。

2. 2　有效性：聚焦优势人群，以富集设计实现精

准获益

随着中医药现代化研究进展，在明确中医药临

床定位前提下，进一步将优势人群与富集设计相结

合可能是未来进行中医药有效性验证的特色方法。

如本研究团队对中医药治疗优势人群进行的相关探

索显示，晚期非小细胞肺癌（NSCLC）单纯接受中

医药治疗获益人群的特征可能为女性、无吸烟史、

周围型、腺癌、无淋巴结和骨转移［44］；中医药延

缓 NSCLC 靶向治疗耐药的获益人群特征可能为周

围型肺癌、腺癌、无肾上腺转移、肺脾气虚合痰湿

瘀阻证［45］。因此，优势人群特征是适合该类中医

药治疗、能取得更优生存获益的患者［3］。富集设计

以更有效的靶人群为研究对象进行随机对照试验，

为患者获益最大化提供新机遇，其应用已在中药淫

羊藿提取研制的药物单体阿可拉定治疗肝细胞癌的

Ⅱ、Ⅲ期临床试验中得到验证和推广［46］。基于此，

在进行前瞻性研究设计中建议借助富集策略，在开

展大样本、随机双盲、安慰剂对照试验前，先开展

单中心、小样本病例对照研究，归纳总结中医药干

预的优势人群特征，并以此作为纳入标准开展随机

对照试验，以提高中医药防治恶性肿瘤有效性的检

验效能，彰显中医药治疗恶性肿瘤的疗效优势。将

优势人群与富集设计结合，有利于实现中医药应用

范围规范化、精准化，从而实现中医药辨证论治指

导下的恶性肿瘤诊疗水平的整体提升。

2. 3　经济性：纳入经济毒性考量，以真实世界数

据遴选合理用药

随着中医药在临床的广泛应用，在改善人民健

康的同时也出现了医疗费用增加、药物不合理使用

等问题［47］。恶性肿瘤治疗对患者造成的客观经济

负担和主观经济困扰被定义为经济毒性［48］。恶性

肿瘤诊断后的经济毒性可能即刻发生也可能延迟出

现，不同地域恶性肿瘤患者的经济毒性状况也不尽

相同［49］。因此，建议开展真实世界研究，充分考

··1956



中医杂志 2023 年 10 月第 64 卷第 19 期 Journal of Traditional Chinese Medicine，2023，Vol. 64，No. 19

虑患者的社会、心理和个体差异，通过真实世界数

据进行循证实践，准确评估恶性肿瘤患者的经济毒

性，确定经济毒性的干预时机、内容和目标。在此

基础上通过遴选临床合理用药、进行药品价格谈判

等针对性措施，给予恶性肿瘤患者持续的经济毒性

应对支持。

2. 4　创新性：重视上市后再研究，以二次开发驱

动药品传承创新

对古代经典名方的二次开发是以药物创新驱动

中药产业跨越发展的有效途径［50］。在二次开发过

程中，创新性评价应围绕临床重大需求，聚焦临床

痛点难点，实现技术创新与药物创新的衔接。与同

类产品比较，该药品在肿瘤治疗的硬终点等方面是

否具备优势特色，是否对传统中药复方制剂进行了

创新，是否对中药传统制药、鉴定、炮制技术进行

改进等，都是药品创新性评价的要点。此外，建议

开展中成药、中药复方制剂上市后再研究，不仅为

药品的制剂工艺、药品质量、给药剂量、联合用

药、潜在研究方向、人群规范等提供数据支撑，还

可以探索相关物质基础和作用机制以引导药品创新

发展方向，加速抗肿瘤中医药产品转型。

2. 5　适宜性：瞄准患者就医意愿，以智能诊疗平

台提升诊疗水平

恶性肿瘤是慢性疾病，抗肿瘤治疗时间一般较

长，需要规范化、系统化的诊疗方案。针对这一情

况，建议以人工智能技术为核心驱动，构建多中心

协同共享的临床-科研数据一体化智能中医肿瘤诊

疗平台，通过动态、及时采集恶性肿瘤患者的诊疗

信息，标注患者人群特征、诊疗数据与中医处方，

建立疾病、症状、方剂、中医非药物疗法等相关性

研究，判断抗肿瘤中医药治疗是否符合肿瘤患者当

时的身体状况、安全性和经济性是否影响用药意

愿，明确适用人群、干预间隔、干预周期等方面是

否适宜等。通过搭建智能中医肿瘤诊疗平台，不仅

有利于合理评价中医药适宜性，也方便医疗工作者

对患者治疗计划进行动态干预，全方位提升临床诊

疗水平。

2. 6　可及性：锚定中医药服务供给，以医保政策

满足患者健康需求

可获得性和可负担性是可及性评价的核心指

标。考虑社区诊疗方便及时的优势［51］，加强社区

中医药卫生服务的供给有利于提高恶性肿瘤患者中

医药服务的可获得性。建议综合考虑城乡、人口、

地理环境等因素，适当增加社区中医药卫生机构数

量；同时结合培训及帮扶模式，增强社区中医药卫

生机构服务能力，提升居民认可度。此外，医保政

策的完善能为患者用药提供更多选择，满足中医药

服务的可负担性。因此，应继续推广中医药适宜技

术 （如针灸、推拿等非药物疗法） 在恶性肿瘤治

疗、康复方面的应用，通过高质量的循证研究证据

探索符合中医药服务特色的肿瘤优势病种，科学、

合理、因时制宜地运用循证证据扩大医保支付限定

条件，从而切实减轻恶性肿瘤患者的经济负担，促

进中医药可持续性发展。

2. 7　中医药特色：引入症状阈值事件，针药结合

凸显中医药特色

中医药对恶性肿瘤患者临床症状的改善是中医

药治疗的重要优势之一，但现代临床研究方法学缺

乏针对中医药在恶性肿瘤症状管理方面公认的疗效

评价标准，中医药改善恶性肿瘤患者生活质量的优

势作用研究相对缺乏。症状阈值事件数可通过数学

模型将多系统症状并存的复杂临床干预客观化［52］，

故建议将其引入中医药治疗恶性肿瘤的疗效评价体

系。症状阈值事件数指的是当目标症状中的任何一

个达到或超过设定的阈值时，则判定一个症状阈值

事件被触发并记录［53］。例如，在一项纳入166例肺

癌术后早期患者的多中心随机对照研究中，研究者

按照 0～10 分的标准划分目标症状（疼痛、疲劳、

睡眠障碍、呼吸急促、咳嗽等）的严重程度，当目

标症状评分≥4分即可作为一个症状阈值事件，在

此方法下对患者症状进行监测和及时干预可以有效

减少患者疾病负担和并发症的发生［54］。此外，针

灸作为一种基于经络腧穴理论的中医外治法，在肿

瘤临床实践中有着广泛的应用，对改善症状如癌

痛、癌因性疲乏、癌症相关性抑郁、癌症相关性失

眠等效果颇佳［55］，其他非药物疗法如导引术、推

拿等在肿瘤的减毒增效以及提高免疫力方面同样具

备一定优势［56-57］，因此以针灸为代表的非药物疗法

也应纳入中医药综合评价的考量范围。

总之，基于中医药理论、人用经验和临床证

据，通过报告症状阈值事件，综合运用具有严格循

证医学证据支持的中药复方、中成药、针灸等中医

疗法，构建一套完整的中医肿瘤学整合证据链，有

利于凸显中医药综合治疗、身心同调的优势与特色。

3　小结

临床疗效综合评价是中医药研究领域内的一个

重要内容，需要面对和解决许多技术和现实中的矛
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盾。尽管中医药是我国恶性肿瘤诊疗的重要特色，

前期完成的大量中医药临床研究也取得了一定成

果，但循证证据级别相对较低、碎片化研究较多、

研究集成性不够等限制了对临床疗效综合评价的开

展。基于此，未来需要开展更多高质量的临床研

究，为总结、提炼和优化中医药防治恶性肿瘤提供

高级别的临床循证依据，并推动中医药诊治方案进

入国内或国际相关诊疗指南。通过建立科学化、同

质化、规范化的中医药治疗恶性肿瘤临床疗效综合

评价体系，一方面以评促研，科学有效地筛选出优

势中医药品种，促进创新性中药新药研发，探索中

医药相关生物学内涵，推动成果转化和中医药传承

发展传播；另一方面以评促改，通过评价手段促进

药品回归临床价值，为医疗卫生决策提供依据，能

让患者真正用上临床疗效显著且可负担的药品，以

更好满足人民群众对中医药服务的需求，充分保障

人民群众健康。
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Construction and Consideration of Comprehensive Evaluation System for Clinical Effectiveness of Traditional 
Chinese Medicine in Treating Malignant Tumors
WU Jingyuan1，2， XU Bowen1，2， ZHU Guanghui1，2， GE Yuansha1，2， ZHANG Ying1， LI Jie1

1.  Guang'anmen Hospital， China Academy of Chinese Medical Sciences， Beijing， 100053； 2.  Graduate School of Beijing 
University of Chinese Medicine
ABSTRACT With reference to the comprehensive evaluation system for the clinical effectiveness of Chinese patent 
medicine， this paper summarized the current status and problems of the comprehensive evaluation of the clinical effec⁃
tiveness of traditional Chinese medicine （TCM） in the treatment of malignant tumors from seven aspects， including 
safety， effectiveness， cost-effectiveness， innovation， suitability， accessibility， and TCM features.  On this basis， the 
characteristics of TCM and the disciplinary characteristics of oncology are considered， and multiple sources of evi⁃
dence， focus on dominant groups of people， consideration of economic toxicity， paying attention to post-market⁃
ing research， targeting at patients' willingness of medication， anchoring the supply of TCM services， and introducing 
symptoms threshold events are further emphasized.  Moreover， methods such as nested case-control studies， enrich⁃
ment designs， real-world research， and intelligent TCM diagnosis and treatment platforms are used to obtain high-level 
clinical evidence， ultimately building a scientific， homogeneous， and standardized comprehensive evaluation system 
for the clinical effectiveness of TCM in the treatment of malignant tumors.
Keywords malignant tumor； effectiveness evaluation system； comprehensive evaluation； traditional Chinese medi⁃
cine effectiveness evaluation； dominant population
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Understanding of Traditional Chinese Medicine Health Status based on Gut Microbiota Characteristics
LI Hanjing1，2， LI Candong1，2

1.  Research Base of Traditional Chinese Medicine Syndrome， Fujian University of Traditional Chinese Medicine， Fuzhou， 
350122；2.  Key Laboratory of Traditional Chinese Medicine Health Status Identification in Fujian Province
ABSTRACT From the perspective of system science， it is believed that the health status in traditional Chinese med⁃
icine （TCM） is a collection of dynamic changes caused by the continuous mutual movement and exchange of material 
and energy between the giant system of human beings and the environment， and the accurate identification of this is 
helpful to understand the common characteristics as well as the development and evolution rules of the human body.  It 
is suggested to identify TCM health status based on gut microbiota characteristics， take system science research meth⁃
od in combination with partial order structure theory to quantify and utilize the information carried by gut microbiota， 
and use gut microbiota information as a component of micro-parameters to identify TCM health status， thereby supple⁃
menting and improving the identification system of TCM health status.  The combination of system science and TCM 
will further the study of life and provide ideas for studying TCM health status from the perspective of system.
Keywords system science； gut microbiota； traditional Chinese medicine health status； concept of holism
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