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摘要 自国家“七五”重点科技攻关计划以来, 中医药防治重大疾病一直是中医药研究的重点领域. 本文分析了中

医药防治重大疾病的范畴及循证研究价值, 对中医药防治重大疾病的研究证据进行了回顾与经验总结, 指出当前

该领域仍存在证据多元零散、缺乏高效整合以及中医药疗效优势难以“说明白、讲清楚”的实际问题, 进而提出

了完善一体化的高效研究与组织协作体系, 以及实现中医药疗效合理定位与精确评价的解决策略.
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中医药在心脑血管疾病、代谢性疾病、肿瘤、病

毒性疾病等重大疾病防治中, 发挥着独特作用, 自国家

“七五”重点科技攻关计划以来一直被列为重点研究领

域
[1]. 在《中医药发展战略规划纲要(2016—2030年)》

《“健康中国2030”规划纲要》等18个国家文件中, 针

对中医药防治重大疾病均有明确政策部署, 如指出需

要加强中医药防治重大疾病研究, 开展重大疾病中西

医临床协作与联合攻关, 建设国家中医临床医学研究

中心等工作
[2]. 回顾中医药防治重大疾病的研究历程,

循证医学理念和方法的引入为明确中医药疗效与机

制, 进而促进临床转化, 提供了关键路径, 并获得了诸

多业内公认的成果. “十三五”国家重点研发计划持续

对重大疾病中医药防治方案循证优化和评价研究给予

重点资助, 从侧面说明了循证研究对评价中医药防治

重大疾病疗效的重要意义, 方法学问题仍未合理解决.
本文将在总结中医药防治重大疾病循证研究经验的基

础上, 分析当前存在的实际问题, 提出相应的解决策

略, 指明中医药防治重大疾病循证研究的主体方向.

1 中医药防治重大疾病的范畴及循证研究
价值

重大疾病一般指诊疗花费巨大, 且在较长一段时

间内严重影响患者及其家庭正常工作和生活的疾病,
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而不同领域对于重大疾病隶属病种的界定有所不

同
[3~5](表1). 保险行业更多考虑经济学因素; 疾病负担

主要依据流行病学,以伤残调整生命年为评价指标;而
中医药行业对重大疾病的关注包括难治性疾病及中医

药潜在优势病种, 尚难以达成统一明确的重大疾病遴

选标准.
重大疾病概念的提出意在集中资源优先解决重点

问题, 中医药防治重大疾病是一个具有迫切需求又具

有挑战性的命题, 研究涉及范围广, 需要长期大量投

入, 因此对于证据的积累与评价尤为重要. 而循证研

究不仅强调以系统、透明的方式应用既往研究指导设

计实施新的研究, 确保研究价值
[6]; 更是以证据为本的

实证研究, 充分考虑证据使用者(决策者)的需求, 注重

研究证据向临床实践转化, 进行后效评价、并不断完

善, 为中医药防治重大疾病提供了科学研究范式
[7].

2 中医药防治重大疾病研究证据回顾与经
验总结

2.1 中医药防治重大疾病研究证据分布特点

系统评价是最为常用的证据综合方法. 目前已有

大量此类文章发表, 对关注或研究较多的领域进行系

统评价, 通过综合分析系统评价的关键内容可以点带

面, 大体反映领域内主要研究证据的分布情况. 心血

管疾病(cardiovascular diseases)是公认的重大疾病且

研究较多, 以此为例, 我们于2021年7月31日系统检索

了PubMed, 以心血管疾病、疗法、中医疗法、系统评

价为主要检索词(详见网络版附件), 分别得到了心血

管疾病疗法相关系统评价文献9679条, 中医药防治心

血管疾病相关系统评价文献446条. 进一步提取文献

关键词, 对频数排名前30位的关键词, 应用Bibexcel软
件分析其共现关系, Tableau软件绘制矩阵图, 以解读

中医药防治心血管疾病研究证据分布, 并比较其与心

血管疾病疗法研究证据分布间的可能差异.
在中医药防治心血管疾病研究领域(图1), 普遍关

注最多的是药物疗法, 其次是针灸和太极, 其中丹参、

注射剂占有一席之地. 药物治疗集中在心绞痛、冠心

病、心力衰竭、高血压、脑缺血、抑郁, 同时对药物

治疗的不良反应、疗效、合并症及药物化学、药理

学、病理生理学、代谢方面研究较多. 此外, 还关注了

研究设计以及生活质量、血压、心电图指标等.
在心血管疾病疗法研究领域(图2), 关注最多的为

不良反应, 同时出现的关键词包括死亡率、诊断、风

险因素、流行病学、病因学、病理生理学及防控. 主

要关注疗法为药物疗法、手术, 其中以抗凝药尤为突

出. 研究疾病以中风、房颤、心肌梗死、心力衰竭、

表 1 不同出处重大疾病清单

Table 1 List of major diseases from different sources

重大疾病出处 疾病清单

中国保险行业协会《重大疾病保险的
疾病定义使用规范(2020年修订版)》

恶性肿瘤、急性心肌梗死、脑中风后遗症、重大器官移植术或造血干细胞移植术、冠状动脉搭
桥术(或称冠状动脉旁路移植术)、严重慢性肾衰竭、多个肢体缺失、急性重症肝炎或亚急性重症
肝炎、严重非恶性颅内肿瘤、严重慢性肝衰竭、严重脑炎后遗症或严重脑膜炎后遗症、深度昏
迷、双耳失聪、双目失明、瘫痪、心脏瓣膜手术、严重阿尔茨海默病、严重脑损伤、严重原发
性帕金森病、严重Ⅲ度烧伤、严重特发性肺动脉高压、严重运动神经元病、语言能力丧失、重
型再生障碍性贫血、主动脉手术、严重慢性呼吸衰竭、严重克罗恩病、严重溃疡性结肠炎

2019中国疾病负担(以伤残调整生命年
排序前十位)

心血管疾病(包括中风)、肿瘤、肌肉骨骼疾病、慢性呼吸道疾病、精神障碍、其他非传染性疾
病、神经障碍、意外伤害、感觉器官疾病、糖尿病和慢性肾病

国家中医药管理局重大疑难疾病
中西医临床协作试点项目

糖尿病及并发症、肝癌、肺纤维化(肺痿)、难治性感染、慢性(慢加急性)肝衰竭、冠脉血运重建
后心绞痛、溃疡性结肠炎(久痢)、胃癌前病变、脑梗死、慢性阻塞性肺疾病、慢性心力衰竭、肘
关节退变性骨关节炎伴尺神经卡压综合征、急性心肌梗死、胃癌、帕金森病、不孕不育、再生
障碍性贫血、儿童急性白血病、糖尿病肾脏疾病、肝纤维化、骨关节退行性病变、脊髓型颈椎
病、慢性充血性心力衰竭、瘿气(Graves病、甲状腺功能亢进症)、慢性肾功能衰竭、重度抑郁
症、系统性红斑狼疮、难治性高血压、视神经萎缩、原发性肝癌、小儿脑瘫、肺癌、退行性骨

关节病、慢性肾衰病、重症急性胰腺炎、肝纤维化、类风湿关节炎

“十三五”国家重点研发计划中医药
防治重大疾病任务

心血管疾病、恶性肿瘤、中风、高血压、糖尿病或其并发症、新发传染病; 类风湿性关节炎、银
屑病等自身免疫性疾病、人类不孕症、代谢性综合征、慢性肾脏病、高发妇科疾病、骨退行性
病变(难治性疾病); 抑郁症、偏头痛、失眠、病毒性疾病、脓毒症和细菌感染性疾病、慢性肠胃

病、儿童精神障碍(中医药潜在优势病种)
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高血压居多. 此外, 还关注了诊断性影像、经济学、时

间因素、仪器设备、统计与数值资料等.
由此可见, 中医药防治重大疾病疗法多样, 多从中

医药应用较多的病种入手开展研究, 证据涵盖了临床

评价与机理阐释. 中医与现代医学均对不良反应较为

关注, 现代医学在死亡率等临床终点以及经济学评价

方面证据较完善, 对优化治疗细节、应用仪器设备辅

助均有相应研究, 这些可能是中医药防治重大疾病研

究证据待完善之处.

2.2 高质量临床研究证据回顾与分析

中医药防治重大疾病多年来取得了一些具有共识

性的临床研究证据, 为中医药获得国际关注与认可提

供了有力的支撑. 在新发传染病研究领域, 传统中药

汤剂(麻杏石甘汤与银翘散加减方)被证实可有效缓解

甲流引起的发热症状, 其疗效与奥司他韦(商品名“达
菲”)相仿或更佳, 该研究纳入了来自11个中心410位患

者, 在国际上首次以严格的随机对照试验验证了中药

汤剂对甲流的疗效
[8]. 新冠肺炎大流行期间, 中医“三

药三方”在临床救治中发挥了重要作用, 通过回顾性分

析15家定点医院的8939例新冠肺炎住院患者的电子病

历, 发现接受清肺排毒汤治疗患者的死亡风险是未接

受其治疗患者的一半
[9]; 前瞻性随机对照研究发现, 在

常规治疗基础上联合应用连花清瘟胶囊, 可提高发

热、乏力、咳嗽等临床症状的改善率, 改善肺部影像

学病变, 缩短症状的持续时间, 提高临床治愈率且安

全性较高
[10], 为中医药防治新冠肺炎提供了客观依据.

在重大慢病研究领域, 根据纳入全国23个中心的

512名慢性心衰患者的随机对照试验证据, 中成药芪

苈强心胶囊可客观降低心功能标志物NT-proBNP水

图 1 中医药防治心血管疾病系统评价关键词共现矩阵图(网络版彩图)
Figure 1 Keywords co-occurrence matrix graph of systematic reviews of traditional Chinese medicine for cardiovascular diseases (color online)
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平, 且能改善患者心功能、有效缓解心慌气短等相关

症状
[11], JACC期刊编辑部为此发表评论“中医药让衰

竭的心脏更加强劲: 该研究开启了心力衰竭治疗协同

作用的希望之门”. 该证据直接支持中成药被纳入《中

国心力衰竭诊断和治疗指南》. 在严谨设计下, 研究将

404例慢性稳定型绞痛患者随机分为治疗穴位针刺

组、非治疗穴针刺组、假针刺组和没有接受针刺的对

照组, 明确了针刺辅助治疗慢性稳定型心绞痛, 可降低

心绞痛发作频率和疼痛强度, 缓解患者的焦虑和抑郁

状态, 疗效确切, 安全性好, 为针刺作为抗心绞痛药物

的有效辅助疗法提供了高质量的临床证据
[12]. 在重症

研究领域, 血必净注射液治疗重症社区获得性肺炎疗

效的随机对照试验, 证实了在常规抗感染治疗的基础

上联合使用血必净注射液, 能够显著降低重症肺炎患

者的病死率, 提高肺炎严重指数风险评级改善率, 缩

短机械通气时间和重症监护室住院时间. 该研究纳入

来自33个中心的710名患者, 科学评价了具有复杂成

分的中药注射剂治疗严重感染性疾病的有效性与安全

性
[13].
高质量证据来源于高质量研究, 分析以上代表性

临床研究案例, 无一不是严格遵循了国际通行的方法

规范, 采用严谨的设计, 多中心大规模协作, 其牵头团

队包括经验丰富的临床、方法学、统计学专家等, 选

用了合适的对照及客观、合理、认可度较高的结局指

标, 为相关中药制剂的临床推广应用提供了直接证据

支持.

2.3 代表性基础研究证据回顾与分析

中医药具有多活性成分、多靶点、多途径整体作

用的特点, 在恶性肿瘤、传染性疾病、心血管疾病、

图 2 心血管疾病疗法系统评价关键词共现矩阵图(网络版彩图)
Figure 2 Keywords co-occurrence matrix graph of systematic reviews of therapies for cardiovascular diseases (color online)
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代谢性疾病等重大疾病的防治中均显示出卓越的治疗

作用. 在肿瘤研究领域, 有临床研究显示, 复方黄黛片

可显著延长急性早幼粒白血病生存率, 在此基础上进

一步从分子水平阐明了复方黄黛片治疗白血病的多成

分多靶点作用机理, 并首次用现代医学的方法阐明中

药方剂“君、臣、佐、使”的配伍原则, 得到国际学界

肯定
[14]. 不仅是中药复方, 中药有效成分抗肿瘤作用

也取得了相应机制研究证据, 三氧化二砷提取物可直

接与PML-RARα癌蛋白结合, 促进癌蛋白降解
[15], 在

一定程度上解释了砒霜“以毒攻毒”治疗肿瘤的作用机

理. 雷公藤甲素、汉黄芩素等成分也可以通过抑制与

肿瘤存活相关的关键转录因子活性, 优先杀死恶性淋

巴细胞等方式发挥抗肿瘤作用
[16,17].

在传染性疾病研究领域, 受到中医古籍经验启

发, 并应用现代技术分离提取出的青蒿素, 经历了从

结构、功能到药物研发等大量基础及转化研究
[18],

为全世界抗击疟疾斗争做出伟大贡献, 为中药创新

药物研发防治重大疾病提供了示范. 中医药在抗击

新冠肺炎中显示出独特的治疗优势与特色, 在临床

应用基础上, 有研究证据显示“三药三方”(金花清感

颗粒、连花清瘟颗粒和胶囊、血必净注射液、清肺

排毒汤、化湿败毒方、宣肺败毒方)及其活性成分可

能通过缓解“细胞因子风暴”, 下调血管紧张素转换

酶-2、白介素-6等方式抑制新型冠状病毒肺炎
[19,20].

在心血管疾病领域, 大量研究证实了从中药分离出

的包括多酚类、萜类、皂苷类和生物碱等多种成分,
可以抗氧化、抗炎、降脂、抗细胞毒性等, 对心血

管系统具有保护作用
[21]; 针灸疗法可通过促进中枢

神经系统细胞增殖、抗凋亡等途径提高中风后康复

效果
[22]. 在代谢性疾病领域, 通过对葛根芩连汤治疗

前后患者粪便中的DNA进行高通量测序和生物信息

分析, 发现药物疗效与菌群结构变化有密切联系, 为
解释中药复方疗效提供了临床与基础证据相结合的

研究示范
[23].

从临床评价到机制阐释、从理论现象到研发创

新, 中医临床疗效与理论经典是中医药防治重大疾病

高水平基础研究的重要源泉, 加以逻辑严密、层层深

入的实验设计与规范操作, 方能提供具有说服力的证

据. 随着贯穿组学、生物信息学、人工智能等技术发

展, 以及基于整体观的研究模式升级, 中药复方防治

重大疾病的复杂作用机理有望得到进一步揭示.

3 问题剖析

3.1 证据多元零散、缺乏高效整合

传统中医是通过对临床诊疗过程中的经验性观

察, 获得潜在证据, 而这类证据大都零散多元, 只有汇

集升华成为理论, 方能彰显其历久弥新的活力. 现代中

医研究, 从某种意义上讲, 同样是应用多种研究手段对

存在现象进行观察与实验论证, 从而获得证据. 而当前

中医药防治重大疾病研究证据亦较为零散, 难以形成

合力来阐明或解决关键问题. 一方面表现在临床研究

多为小样本、低质量研究, 存在研究目标不明确、方

法选择不恰当等问题, 研究证据看似数量众多但难以

得到实际应用与转化
[24]. 另一方面, 临床研究与基础

研究证据衔接不足, 基础研究证据难以有效指导临床

实践, 如针对“有毒”中药临床如何合理使用的问题,
割裂地分析毒性成分而不结合临床特征等应用性证

据, 会陷入“无药可用”的境地. 研究缺少系统性设计、

高效方法以及对已知、未知的清晰定位, 就会像盲人

摸象一般. 而人们要做的则是在循证理念的指引下开

展研究, 将缺失的拼图补齐, 方能不断提高认识, 促进

中医药在重大疾病防治领域发挥更大作用.

3.2 中医药疗效优势难以客观准确阐明

机体作为非线性、复杂的开放性系统, 其各子系

统(不同的组织器官系统或症状、体征等)间的运动规

律对整体的影响呈动态时空变化, 子系统间简单叠加

无法反映整体系统的状态改变. 中医“疗人”, 遵循整

体观念, 强调个体疗效, 目的通过对个体病情始末转

归的整体辨证, 精准论治人体阶段性矛盾, 承前启后,
调理机体内外环境. 而常用的一些研究与评价方法, 难
以将中医特色与疗效优势展现出来. 虽然疗效评价指

标是通用的, 不存在中西医之分, 但仅依靠随机对照

试验的“金标准”难以完全揭示中医个体化干预与疗效

间的因果关联, 而所谓平均条件下的因果关系, 在真实

的复杂环境中能否复现尚存在争议. 此外, 基于单一成

分、靶点、通路的研究策略也难以解释复杂系统的整

体作用. 传统中医通过假设演绎、类比推理等思辨结

合实践的方式获得大量实用性、经验性证据, 而基于

验证性临床试验所得证据反被质疑在重复证明已知结

论、难以指导临床, 提示人们在中医药循证评价方法

学研究领域亟待创新与变革.
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4 策略提出

4.1 完善一体化的高效研究与协作机制

中医药防治重大疾病偏向应用性研究, 涉及诊

断、治疗、预防、康复等众多疾病的多个方面, 且疗

法多样, 容易导致研究证据分布零散, 因此需要首先

从宏观层面客观认识现状, 理清问题, 例如, 已完成的

研究解决了什么问题? 解决到什么程度? 还有哪些实

际需求与研究空白? 目前虽然已有定期公布的重大科

学问题与工程技术难题, 但毕竟是少数, 还需要充分利

用知识挖掘等方法, 整合更多公开的多来源证据作为

支撑, 明确关键问题与优先领域.
具体在研究中, 为整合零散证据, 提高研究效率,

可以采用一体化顶层设计方法与大数据分析处理技

术. 比如, 在临床研究领域, 以母方案设计与数据平台

为支撑, 分享团队、病例等资源, 基于相同特征(病
机、证候、疾病、干预方式、评价指标等)高效开展

病证结合的中医药防治重大疾病研究
[25,26]. 在基础研

究领域, 基于组学技术、人工智能技术建立中医防治

效应整合研究策略, 以及疗效先导的研究策略, 考虑

整体动物、器官组织和细胞层面的基因、蛋白和代谢

网络的关联变化, 以便整体解析药效机制
[27~29].

研究的组织实施离不开高效协作, 而此次对新冠

肺炎疫情的应对研究, 暴露了我们在协作与共享机制

方面的不足, 确需加强统筹规划. 从国家层面设立中

医药重大疾病临床医学研究中心, 发挥辐射带动作用,
多层次完善协作网络. 此外, 多学科前沿交叉已成趋

势, 在此基础上建立中医药防治重大疾病临床研究、

基础研究及成果转化系列平台, 形成成熟的产证-辨
证-用证-验证的循证研究方法学体系与良性循环, 将

极大推动中医药驶入创新发展的快车道.

4.2 实现中医药疗效优势合理定位与精确评价

国家《“十四五”优质高效医疗卫生服务体系建设

实施方案》中指出, 要更好发挥中医药特色和比较优

势. 比较优势, 包括相对竞争优势与相对合作优势, 即
中西医在竞争与合作中使患者得到最大获益. 比较优

势又是个动态变化的过程, 如对中医“价廉”优势的理

解, 可能已不再是中药饮片及中成药在价格上的竞争

力, 更多是中医理论指导下的中药新药研发, 与西药

开发依赖“筛选”的方法相比简单有效, 花费时间和经

费相对更少. 中医在哪些领域具有西医难以比拟的优

势? 中医与西医联用时在哪些环节可发挥互补优势?
需要在不断总结中对中医药疗效优势进行合理定位,
明确中医药防治重大疾病的研究着力点.

中医临床讲求辨证论治, 关注病证结合基础上患

者个体病机的演变以及中医药干预对病机的影响 .
时、空间及个体差异等诸多影响因素导致中医临床个

体化疗效难以精确评价, 是中医药在重大疾病防治实

践中必须面对的难题. 新一代信息技术(人工智能、区

图 3 中医药疗效精确评价路径图
Figure 3 Pathway of precise evaluation of traditional Chinese medicine
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块链、云计算、数据科学)的发展, 为解决这一问题带

来新的契机. 在系统科学指导下
[30], 应用动态、多维

度、全生命周期的健康医疗大数据, 以数据驱动结合

象思维为特点的中医知识驱动, 促进中医个性化、动

态、整体证据的科学呈现, 从临床到基础, 精确评价

中医辨治疗效. 如借助人工智能和数字孪生等多学科

方法技术, 构建基础证据-拟合证据-临床证据的多元

整合证据链, 精确评价中药毒与效. 进一步借助智能

辅助系统, 实现中医临床诊疗个体化精准用药(图3).
放眼未来, 中医药防治重大疾病循证研究正在逐

步迈入高效精准新时代, 在宏观政策引导下, 以方法

与技术提升研究效率, 以创新策略突破评价难题, 促

进中医药特色优势发挥, 推动中医药传承创新发展,
满足人民群众更高水平的健康需求.
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prospect of evidence-based research on traditional Chinese medicine

for major diseases prevention and treatment
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Since the launch of the national “7th Five Year Plan” on key scientific and technological research, the prevention and treatment of
major diseases with traditional Chinese medicine (TCM) has always been a key area. This article analyzes the scope of TCM
prevention and treatment of major diseases as well as the value of evidence-based research towards it. Through review and summary
of the research evidence, we point out that the evidence in this field is in lack of efficient integration, and it is difficult for the TCM
advantages to be “clearly explained and understood”. Furthermore, solution-focused strategies are proposed. They might improve the
integrated and efficient research and organizational collaboration system, to realize rational positioning and accurate evaluation of the
curative effect of TCM.
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