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基于实效性临床试验的医疗机构传统
中药制剂临床疗效评估路径研究
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[ 摘要 ] 医疗机构传统中药制剂蕴含着巨大的中药新产品创新开发潜力。然而，由于中医药独特的诊治理念和理论，现行的中药新产品

研究和开发的路径，特别是其临床疗效的评估路径很难完全拷贝传统化学药物。为了加快我国中药创新药行业的发展，帮助传统中药制

剂落地，通过文献综述研究和案例研究法，回顾近年来药物临床疗效评估方法，结合现有药物临床疗效评估方法的优点，针对医疗机构

和传统中药制剂的特点，设计基于实效性临床试验（pragmatic clinical trial，PCT）的医疗机构传统中药制剂的临床疗效评估框架体系，

包括安全性、有效性和适用性 3 个维度和中医药特色维度，以及 20 余个细分可操作指标。
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Evaluation Pathway for the Clinical Efficacy of 
Traditional Chinese Medicine Preparations in 

Medical Institutions Based on Practical Clinical Trial
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[Abstract] The traditional Chinese medicine preparations in medical institutions embody immense potential for the innovation and 
development of new Chinese medicinal products. However, due to the unique diagnostic and therapeutic concepts and theories of traditional 
Chinese medicine (TCM), the current research and development pathways for new Chinese medicinal products, particularly the evaluation 
pathway for their clinical efficacy, cannot be completely replicated from conventional chemical drugs. To accelerate the development of the 
industry of innovative traditional Chinese medicines and facilitate the implementation of traditional Chinese medicine preparations in China, 
it reviews the recent research on drug clinical efficacy evaluation methods through literature review and case study, integrates the advantages 
of existing drug clinical efficacy evaluation methods, and designs a clinical efficacy evaluation framework for traditional Chinese medicine 
preparations in medical institutions based on pragmatic clinical trials (PCT), encompassing such three dimensions as safety, efficacy, and 
suitability, along with a dimension specific to traditional Chinese medicine, as well as over 20 subdivided operational indicators.
[Key words] preparation in medical institution; traditional Chinese medicine preparation; clinical efficacy; assessment method; pragmatic 
clinical trial; real-world study
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医疗机构中药制剂是医院根据临床需要配制的

固定处方制剂，仅限于该医疗机构范围内使用，具

有临床疗效明确、使用方便的特点，获得了越来越

多的关注和重视。国家药品监督管理局（National 

Medical Products Administration，NMPA）于 2020 年

和 2023 年分别发布了《关于促进中药传承创新发展

的实施意见》[1] 和《关于进一步加强中药科学监管

促进中药传承创新发展的若干措施》[2]，明确提出：

要坚持以临床价值为导向重视根据中医药临床治疗

特点和实际评估临床价值，发挥医疗机构中药制剂

传承创新发展“孵化器”作用，鼓励医疗机构制剂

向中药新药转化，加大对来源于医疗机构制剂的中

药新药安全性评价技术标准的研究。医疗机构传统

中药制剂正以其临床实践应用的特点，形成了中药
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新药研发创新中的先发优势。然而，医疗机构制剂

作为中药复方制剂，其多靶点作用机制和独特而复

杂的药理活性难以建立统一的疗效评价模型，随机

对照试验（randomized controlled trial，RCT）方案

设计困难。但由于其具有长期人用经验，真实世界

数据（real-world data，RWD）充足，因此，如何利

用好医疗机构制剂的先天优势，并且系统而科学地

评价临床疗效，明确其临床疗效研究路径，成为医

疗机构制剂向中药新药转化的难点和痛点。本文通

过回顾近年来药物临床疗效评估方面的研究，参考

医疗机构的 RWD 和多准则决策的模型等方法，建

立了医疗机构传统中药制剂临床疗效评价路径，以

供医疗机构传统中药制剂临床疗效评价参考。

1  临床价值评估综述

1.1  评估维度和指标体系

临床价值的评估研究主要集中在临床应用和

诊断方向，关于药品临床应用的临床价值评估也越

来越多，并且已经延伸到了药物临床设计和药品申

报领域。2023 年，NMPA 药品审评中心发布《以

患者为中心的药物临床试验设计技术指导原则（试

行）》[3]，强调“以患者为中心”的核心理念，选

择合适的目标人群和对于受试者最佳且可及的对照，

基于临床结局评估进行有效性评价。相关专家组织

并起草了《中成药全生命周期价值评估核心指标专

家共识》[4]，该共识将中成药从研发到上市后分成

多个维度，并据此提出了 92 个核心指标，对中药新

药研发和临床合理使用具有重要指导作用。对于医

疗机构中药制剂开发价值评估体系的研究，唐碧华

等 [5] 通过文献调研法、德尔菲专家咨询法和优序图

法，构建了一套具有科学性、可靠性和可操作性的

医疗机构中药制剂开发价值评估评价指标体系。

中药新药的研发路径与西药不同，它是由临

床到实验室再到临床，通常是由一张有效的处方开

始，基于历史大数据和现代临床 RWD 推进的，所

以在中药临床价值评估方面经常采用综合性评价，

开展综合评价的方法学研究及应用，避免使用单一

的临床疗效指标 [6]。多准则决策分析（multi-criteria 
decision analysis，MCDA）是研究者们常用的评估方

法，陈子佳、刘福梅和刘峘等 [7-9] 分别利用 MCDA
从“6 + 1”个维度，根据中医证候、组方配伍特

点，从安全性、有效性、适用性和中医药特色方面

综合评估了喜炎平注射液、苦碟子注射液和鸡骨草

胶囊的临床价值，凸显了中医药特色。党海霞等 [10] 
根据中医药的特点，提出了中医药相关的价值评估

要素和评估指标体系，包括临床定位、安全可控

性、组方合理性和生产可行性等维度。肖小河等 [11]

系统剖析了中西药间的客观差异，建立了中药有

效性评价整合证据链法（integrated evidence chain-
based effectiveness evaluation of traditional Chinese 
medicines，iEC-Eff），用于中药新药研发和中成

药上市后有效性评价。在临床价值评估方法的选择

上，研究者们采取的还包括多重治疗比较（multiple 
treatment comparison，MTC）、 风 险 - 效 益 分 析

（benefit-risk anaylsis，BRA）、网络 Meta 分析、

药物创新性和经济性评估等。

医疗机构传统中药制剂是中药新药研发的摇篮，

但是由于医疗机构传统中药制剂多为中药复方制剂，

成分复杂且各成分之间的相互作用机制不明确，难

以进行标准化评估和横向比较。目前针对医疗机构

制剂的临床疗效评价在研究设计和方法学选择上存

在不足，目标人群与干预措施界定模糊，部分医疗

机构制剂适应证表述宽泛，缺乏基于中医证候的分

层标准，导致研究结论的推广性差，结局指标过于

单一化，过度依赖西医理化标准，忽视了中医药临

床疗效评价强调的“个体化”与“整体观”，方案

设计过程科学性和严谨性不足，缺乏一套科学、规范、

可操作的评估方法。因此建立科学规范的医疗机构

传统中药制剂的临床疗效评估体系具有重要意义。

1.2  评估方法

中成药临床价值评估是一个多维度、多学科

交叉的复杂过程，需要结合现代医学评价体系与中

医特色理论，目前研究者们常用的评估方法包括

RCT、MCDA、实效性临床试验（pragmatic clinical 
trial，PCT）、系统评价与 Meta 分析以及中医证候

疗效评价等。

1.2.1  随机对照试验  在进行临床疗效评价时， 
RCT是循证医学证据分级中干预性研究的金标准，
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常用来作为安全性和有效性的评价标准 [12]，在中

药临床疗效评估中发挥着重要作用。中药的疗效评

价一直是医学领域的一大挑战，RCT通过随机分配、

对照设置和盲法等方法，能够有效控制混杂因素，

减少偏倚，为中药的临床疗效提供科学、可靠的证

据。RCT 可以根据不同的研究目的和实际情况进

行设计和实施。在中药临床疗效评估中，可以根据

中药的特点和临床应用情况，设计出适合中医药疗

效优势的 RCT 方案，Guo 等 [13] 发表在《柳叶刀》

上的一项学术研究报道了一项大规模、多中心随机

对照双盲试验，评估了中药制剂“中风醒脑方”治

疗急性脑出血的疗效，为中药在脑出血治疗领域的

应用提供了科学依据。

1.2.2  多准则决策分析  MCDA 是一种能够帮助决策

者综合考虑多种不可公度准则的工具，同时纳入客

观和主观的判断进行考量，帮助决策者评价不同准

则的相关性和重要性等，以期能够提高决策的一致

性和合理性。MCDA 作为一种结构化的决策工具，

在中药临床疗效评估中发挥着日益重要的作用。中

药临床疗效评估需要综合考虑疗效、安全性、经济性、

患者报告结果等多维度因素，以做出全面、科学的

决策 [14]。MCDA 通过整合多个评价标准，为中药临

床疗效评估提供了一种系统、透明且可重复的方法

（见图 1）。 

图 1  多准则决策分析基本步骤流程图

Figure 1  Bascic steps flow chart of MCDA

中成药临床评估涉及多个相互关联又相互冲突

的准则，MCDA 能够同时处理这些多维度的信息，

避免单一准则评价可能带来的片面性，通过综合权

衡这些因素，MCDA 能够给出更全面、平衡的评估

结果，为临床决策提供更可靠的依据。例如，苏鹏

丽 [15] 基于 MCDA 模型，以丹红注射液治疗慢性心

绞痛的临床价值评估为载体，综合使用了多种研究

方法构建了涵盖多个药品价值要素的中成药上市后

价值评估指标体系，为开展中成药临床价值评估提

供了理论支撑。戴泽琦等 [16] 对 MCDA 的理论基础

及其在药品临床综合评价中的应用进行了概述，并

提出了具体的实施步骤和建议，为开展中成药临床

综合评价提供了技术支撑。夏如玉等 [17] 分析了运用

MCDA 进行中药临床综合评价研究的文献特征和方

法学现状，为今后研究者设计和实施中药 MCDA 研

究提供建议。

MCDA 在药品临床价值评估领域的应用已经有

了初步探索，但仍需要一个可靠的理论框架来支撑

其决策过程，综合考虑多方偏好，使决策过程和结

果更加透明和公平。

1.2.3  实效性临床试验  PCT 指在真实世界条件下，

在贴近临床实际情况下对患者进行干预、随访的试

验性研究，用于评价一种干预措施在临床实践中的

效果 [18]。PCT 融合了随机化和 RWD 的优势，能够

较好地控制混杂和偏倚，为干预措施效果或比较效

果评价提供最佳 RWD。PCT 对患者不设盲，纳入 /
排除标准宽松，一般不刻意制定维持和测量研究对

象的依从性，以验证 RCT 的研究结论和实际效果。

它建立在真实世界研究（real-world study，RWS）
基础上，在真实临床情况下，进一步评价干预措施

的外部疗效和安全监测 [19]。

由于中医治疗方案具有“个体化”和“整体观”

的特点，中医疗效所体现的是一个受多种因素影响

的复杂体系，PCT 的特点正适用于对中医药这种复

杂医疗干预体系的评价 [20]，许多研究者也根据 PCT
对中药疗效进行了评估。李君等 [21] 探讨了古代中医

临床疗效评价方法，指出在 PCT 中，应结合传统中

医理论和现代科学方法，建立符合中医药特点的疗
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效评价体系。同时，强调了在评价过程中要注重个

体化治疗效果的评估，充分考虑患者的症状、体征、

舌象、脉象等多方面因素，以全面、客观地评价中

医药的临床疗效。李慧敏等 [22] 在分析中药治疗急性

脑梗死 RCT 结局指标现状时，提出了 PCT 中结局

指标选择的重要性。指出应根据研究目的和疾病特

点，合理选择具有临床意义和可操作性的结局指标，

以准确反映药物的疗效。同时，强调了在选择结局

指标时要兼顾患者的主观感受和客观检查结果，以

提高评价的全面性和准确性。

1.2.4  系统评价与 Meta 分析  系统评价是一种全面、

系统地收集、评估和总结特定研究问题的相关文献

的方法，它旨在通过严格的方法学流程，减少偏倚，

提供更可靠、更全面的证据。Meta 分析是一种统计

分析技术，用于综合多个独立研究的结果，以得出

更精确、更可靠的结论。它通常作为系统评价的一

部分，用于定量合成数据。

系统评价与 Meta 分析作为循证医学中评价干

预措施效果的重要方法，在中药临床疗效评估中发

挥着关键作用。中药临床研究面临样本量小、研究

设计异质性大的问题，系统评价通过系统检索和筛

选全球范围内相关研究，结合 Meta 分析对数据进行

定量合成，能够有效整合多中心、多阶段的研究成果，

弥补单一研究的局限性。除此之外，传统中药研究

多依赖观察性数据，而系统评价与 Meta 分析可识别

现有研究的缺陷（如对照组设计不合理、结局指标

单一），进而推动更严谨的 RCT 方案设计。

李雨芯等 [23] 详细解读了 2020 年发布的中药系

统评价 / Meta 分析报告规范（PRISMA-CHM），帮

助研究者准确把握中药系统评价与 Meta 分析的报

告细节，提高研究质量。卢春键等 [24] 检索筛选了

关于上述 5 种常用中医外治法联合常规西药治疗糖

尿病周围神经病变（diabetic peripheral neuropathy，
DPN）有效性和安全性的 RCT 并进行贝叶斯 Meta
分析，发现 5 种常用中医外治法联合常规西药在提

高总有效率方面均优于单纯使用常规西药治疗。

1.2.5  中医证候疗效评价  中医证候疗效评价是中医

临床疗效评价的重要组成部分，也是体现中医药特

色和优势的关键环节。中医证候疗效评价不仅关注

症状、体征的改善，还强调整体观念和个体化治疗

效果，能够全面反映患者在治疗前后的整体变化，

包括症状、体征、舌象、脉象等多个方面，充分体

现了中医药的特色和优势，为中药临床疗效评估提

供了独特的视角。近年来，不少学者开展中医证候

疗效评价量表的研制工作，取得了一系列成果。例如，

慢性阻塞性肺病稳定期证候疗效评价量表（syndrome 
therapeutic evaluation scale of chronic obstructive 
pulmonary disease，COPD-STES）的研制，为该疾

病的中医证候疗效评价提供了标准化工具，这些量

表的研制借鉴了国际量表研制规范及中医量表研究

思路，依据中医证候特点，实现了证候疗效评价的

定量化、客观化、规范化。王建新等 [25] 对中医证候

疗效评价方法和目前存在的问题进行了系统的总结

与梳理，总结了量表法的研究现状，提出了对证候

疗效特色与临床价值综合评价的思考。

2  评估框架

2.1  评估指标体系的构建

本研究在对药物临床疗效评估方法进行回顾和

综述后，依照《药物真实世界研究设计与方案框架

指导原则（试行）》《中成药全生命周期价值评估

核心指标专家共识》和《中成药临床综合评价技术

规范》等相关内容，并与多位医疗机构相关专家沟

通，充分考虑传统中医中药的特点，制定了医疗机

构传统中药制剂临床疗效评估多准则决策体系，包

括安全性、有效性、适用性和中医药特色共 4个维度，

形成“3 + 1”的评估体系（见表 1）。

在医疗机构传统中药制剂的评估指标体系中，

安全性信息是评估体系的核心组成部分。传统上

安全性信息主要来源于临床观察，因此，安全性

维度主要指标包括药品不良反应（adverse drug 
reaction，ADR）和药物风险管理两方面；药物风

险管理指标则聚焦于“是否含有毒性药材及其管

控”“配伍禁忌”和“标签完整性”3 个方面，旨

在通过规范管理和严格把控，降低药物潜在风险。

这些指标的获取通常较为便捷，一般通过 PCT 观察

或简单计算即可完成，这使得评估工作具有较高的

可操作性。
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与此同时，有效性信息同样是评估医疗机构传

统中药制剂不可或缺的重要维度。在医疗机构开展

药物疗效评估时，治疗背景和有效性结局是两个关

键因素。医疗机构传统中药制剂的有效性结局与中

成药在诸多方面呈现出相似性，主要体现在比较获

益大小、临床疗效的一致性以及证据的质量等方面。

这些结局指标不仅严格遵循了医疗机构对 PCT 临

床数据的高标准要求，还创新性地将患者报告结局

（patient reported outcome，PRO）纳入其中。PRO
是指直接由患者本人报告的症状、体征、功能或其

他方面的测量，未经医生或其他人的外部修正和解

表 1  医疗机构传统中药制剂临床疗效评估指标体系 [6-7, 13, 26-37]

Table 1  The evaluation indicators of clinical efficacy of traditional Chinese medicine preparations in medical 

institutions

评价维度 指标 二级指标及释义

安全性
ADR/ADE 1）ADR/ADE 发生率；2）严重 ADR 发生率；3）可疑且非预期的严重 ADR 发生率；4）ADR 严

重程度

药物风险管理 1）是否含有毒性药材及其管控；2）配伍禁忌；3）标签完整性

有效性

治疗背景 1）适用的疾病或健康状况的严重程度；2）疾病所影响的人群数量；3）药物适用人群的占比

比较获益大小 与已上市同种类或标准治疗相比，在改善主要疗效指标方面的横向效益比较

临床疗效一致性 所开展的各个实用性临床试验结果之间的一致性程度

证据的质量 基于真实世界研究的临床试验数据的质量，并形成报告

适用性

剂量 / 剂型 1）每日服用次数；2）单次用药数量

患者依从性 治疗方案的执行程度

临床使用合理性 1）是否符合用药规范；2）超常规用药的情况和原因

中医药特色
理论特色 1）利用传统中医学理论分析所应用的疾病的特性；2）组方的合理性与针对性

人用经验 本医疗机构内应用的成熟程度：使用年限、使用范围、是否纳入药典、临床诊疗指南 / 专家共识

ADR：药品不良反应；ADE：药品不良事件

释，如生命质量、患者主观评价及健康总体评价等，

这种以患者为中心的评价方式为药物疗效评估提供

了更为全面和人性化的视角。

对于将 PRO 作为主要或次要关键终点，应注意

以下问题：1）需要有充分的依据，且与研究目的相

一致；2）如研究设计未能对患者设盲，会产生较大

的主观评价偏倚风险，应极为慎重；3）观察期应足

够长以体现 PRO 具有临床意义的变化；4）应控制

整体Ⅰ类错误率；5）样本量确定应充分考虑预期的

差异至少应具有临床意义。在 PRO 量表设计中，建

议参照健康测量仪器选择标准指南。

2.2  评估的流程

医疗机构传统中药制剂临床疗效评估的流程应

根据 PCT 研究的要求，以合理科学的纳排标准收集

符合要求的患者病例，并对所有病例进行随机分组

和基线信息采集。所有病例分成试验组和对照组，

按照研究计划开始治疗并采集研究期间信息。在计

划治疗结束后进行数据汇总和分析 [38]（见图 2）。

3  结语与展望

本文回顾了近年来药物临床疗效评估方法的研

究，探讨了 RCT、MCDA 和 PCT 等方法在 RWS 和

中药临床疗效评估方面所展现的特点。结合现有药

物临床疗效评估方法的优点，针对医疗机构和传统

中药制剂的特点，探讨并设计了一套医疗机构传统

中药制剂的临床疗效评估路径。该路径基于真实世

界研究，利用 PCT 临床多维决策框架，设计了包括

安全性、有效性、适用性和中医药特色的“3 + 1”
评估框架和体系。但截至目前，一些医疗机构传统

中药制剂的中医药理论基础薄弱，无法与西医理论

背景下的疾病相一一对应，有些对某类中医证候且

得到广泛认可的诊疗指南或指导原则也并未完全成

熟，甚至尚不明确。虽然本研究也存在多方面的不

足和缺陷，但是本框架所强调的医疗机构传统中药

制剂的临床疗效评估路径具有一定的参考意义。
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