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定量与定性研究方法相结合的中医临床疗效评价模式

刘建平

摘要循证医学对医疗决策的影响是通过利用当前所能获得的最佳临床研究证据，与医生个人的经验、

患者的价值观与选择相结合而实现的。然而，现有的临床疗效评价方法——随机对照试验难以体现中医的

人文属性和整体观以及辨证论治的特点。本文针对中医个体化复杂干预及其社会学属性，提出了定量与定

性研究方法相结合的中医临床疗效评价模式，体现了传统中医学集社会与自然科学为一体的特征，能够全面

地反映中医学整体观的诊疗过程，适合于评价辨证论治的复杂干预，希望借此提出与新药研发的中医疗效评

价模式不同的新思路与方法学模式。
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当前，中医临床疗效评价的模式大多采用新药研

发的模式，即从临床使用的方药着手，采用新药研发中

I一Ⅳ期的研究模式，以疾病及其测量指标为评价结

局，其不足之处在于将临床灵活运用的中医辨证论治

简化、标准化，形成固定方药，制成现代药物剂型(如

颗粒剂)，以安慰剂和(或)西药为对照，进行临床试

验。该模式对于研发中药新药(尤其中成药)是一个

较好的模式，也成功地开发上市了很多中成药。然而，

把中医辨证论治的临床疗效等同于中药方剂的临床疗
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效，可能难以反映中医学整体观、辨证论治的诊疗特

点，而针对辨证论治疗效评价尚缺少适用的方法学模

式。因此，本文力求从方法学角度提出新的研究思路

和模式，通过一项“973”计划课题——“中医辨证论治

疗效评价方法基础理论研究”，提出基于定量与定性

研究方法相结合的综合疗效评价模式，并分阶段采用

两种科学范式相结合的方法学，开展中医临床疗效评

价，初步探索表明该模式是可行的，并且能够反映中医

诊疗的特点和中医复杂干预的过程。

l 循证医学三要素中患者的价值观与选择从

经典的“循证医学”的定义可见，循证医学是指“慎重、

明智和准确的使用当前所能获得的最佳的外部临床研

究证据，结合医生的个人技能和经验，尊重患者的价值
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观和选择，而做出的合理的诊疗决策”⋯。循证医学

的三要素包括研究证据、经验和技能、患者的选择，三

者缺一不可。前两者在循证医学提出的近20年当中

已有相当的研究和论述，而后者却少有研究。在临床

决策中，如何体现患者的价值观，在临床科研中如何兼

顾患者对医疗措施的选择或偏爱，作为临床研究人员，

我们实际上并没有很好地去研究。尤其在评价传统医

学的临床疗效时，目前缺乏一种工具，来解释和探讨这

一要素在临床诊疗过程中的重要性以及在临床疗效评

价中的地位和作用。

医学所面临的对象是人，而人具有鲜明的社会角色

和人文特征。医学本身不是纯自然科学，而是介于自然

科学与社会科学之间的交叉学科。因此，研究医学的问

题就不能只限于自然科学的方法。属于传统医学的中

医药学，具有深厚的人文属性和哲学内涵，数千年的临

床实践经久不衰，成为深受百姓欢迎的重要医疗手段。

当前的医疗模式已经发生了重大的转变，成为集

“生物一心理一社会一精神一环境”的医学模式，由此

可见，单纯从生物医学角度看待医疗服务、开展临床疗

效评价，显然具有很大的局限性。根据不同的疾病，疗

效评价的指标体系应当有所侧重，如感染性疾病仍应

当以疾病的生物学指标为主，功能性胃肠病应当以症

状、心理、患者自我报告结局为主。

2中医临床实践中干预的复杂性

2．1 中医的临床实践过程具有鲜明的人文特征

和哲学内涵作为中国传统医学的重要组成部分，中

医学是通过长期的医疗实践，在中国古代文化——天

时、地理、物候以及阴阳、五行等自然科学和哲学的理

论基础上逐渐形成和发展的一门医学BJ。有关中医的

人文特征，早在2 000多年前的《黄帝内经》和以后历

代医家均有论述，中医学理论认为“形神合一”是构成

生命现象的重要特征，人的个体差异性，以及人与环境

之间的不可分割性口]。现代医学也发现，人体的健康

和疾病与生物因素如病邪和遗传、心理因素、社会因

素、环境因素和精神因素有关，强调应当针对这些因素

进行干预，以防治疾病和增进健康。中医的个体化辨

证论治贯穿着这一思想，将患病的“人”或处于亚健康

状态下的“人”当作一个整体来看待，进行整体干预，

而不仅仅关注所患疾病累及的器官和系统。

中医与西医的一个重大区别在于，中医是以患者

为中心，以临床结局为评价体系，注重以人为本、天人

合一，采用整体观和辨证论治的方法，力求建立良好的

医患关系。而传统的西方医学被认为是一种“对抗”

医学(auopathic medicine)，诊疗措施以疾病病因为靶

点，很多情况下忽略了人自身的愈病(senhealing)能

力，尤其在当代医疗技术和手段高度发达的今天，西医

医生过多地依赖于医疗检测和仪器设备，关注生物医

学指标，而忽略了人文关怀，因此，这也可能是中医深

受患者欢迎的原因之一。

2．2用扎根理论探索中医诊疗过程的复杂性和

构成要素辨证论治的原则在中医临床实践中表现

为诊疗的“个体化”，“同病异治”和“异病同治”，即

患有西医诊断的同一种疾病的患者或疾病前期病理

生理改变者，根据中医证型的不同，采用不同的治疗

方法；而患有不同疾病、具有同一中医证型的患者，

可采用同一种中医的治疗方法。并且这种辨证论治

在个体治疗上也是动态变化的。中医的这种治疗模

式体现在干预的多样性和复杂性，与西医单纯药物

治疗有很大的区别。

一项针对中医临床诊疗过程的社会学定性研

究[4]，通过采用参与性观察和个体深入访谈的方法收

集资料，使用扎根理论方法设计和分析数据。其研究

目的旨在于探讨中医复杂干预的组成要素及各要素之

间的相互关系并建立理论模型。结果发现，中医复杂

干预组成要素包括药物、医嘱(行为生活方式干预)、

认知心理干预、建立良好的医患关系以及提高患者对

治疗的依从性，这些因素之间相互作用、相互协同，最

终对临床疗效的产生具有不同程度的贡献。该项定性

研究表明，中医辨证论治属于复杂干预，诊断过程和治

疗过程存在交叉，体现动态特征。诊断和医患交流的

过程具有潜在的治疗作用，中医药物干预作为主要干

预措施发挥治疗作用。中医复杂干预措施的组成要素

包含在整个中医辨证论治过程中，可以上升为发现问

题、解决问题的过程，通过宏观、微观的途径产生作用，

体现整体观指导下的高度个体化的辨证论治原则。

3 当前中医临床疗效评价研究的局限性

3．1基于新药研究的模式在该模式的主导下，

中医临床诊疗过程的疗效取得归结于中医医生所开具

的药物处方，而忽略了诊疗过程中的医患交流、情志调

理(西医所指的行为认知疗法)、饮食起居(生活方式

干预)等对疗效获得的作用，如果通过设置药物的安

慰剂对照，选择的疾病以对症治疗为目标，则评价所得

到的阴性结果会对干预措施的疗效得出错误的结论。

因为，安慰剂对照设置的目的是要排除干预措施的非

特异性疗效，主要用于评价干预措施的效力(e蕾fica—

cy)，而非临床的实际效果(e虢ctiveness)。

3．2随机对照试验的局限性 临床干预研究的

证据获得需要一个积累的过程，从提出假说，进行临床
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病例系列的观察，再进行对照研究和前瞻性的随机临

床试验，这些方法的共性是找出干预与结局之间的因

果关联，进行统计学定量分析。然而，这种模式忽略了

中医的哲学内涵与人文特征。由于中医药治疗的复杂

性，其疗效的评价不能仅限于定量的评估，也需要用社

会学的定性研究方法加以补充，以探讨患者和(或)医

生的态度、信念、价值观、偏爱、医患关系等人文因素，

进而阐明疗效与文化背景、经验和信任程度的关系，综

合、全面、客观、公正地评价中医药的疗效。

对中医药的临床研究，不可回避的是如何兼顾患者

对治疗的偏爱和选择，以及这种对治疗的选择在干预试

验研究中的伦理学问题。而随机对照试验中，患者和医

生都无法对治疗做出选择，因此，它对于评价一项新的诊

疗措施，如中药新药治疗某病症的疗效研究，是能够得到

认可且最终上市使用的—个必不可少的条件。但当其用

于评价某种传统医学疗法时，会面临较大困难。随机对

照试验的原理是被评价的干预措施与对照的措施疗效存

在不确定性(即不确定性原则)，研究假设干预措施与某

一结局指标之间存在因果关联，通过对比研究获得这种

因果关联是否成立的证据。其原理是有其因就必有其

果，但对于很多慢性病来说，影响疾病疗效和预后的因素

很多，尤其是对于并发多种疾病的患者而言，这时设立

“对照”的目的实际上是对各种影响因素进行“控制”(英

文conhol的原意就是控制的意思)，研究者能够做的就是

制定严格的纳入与排除标准，使被研究的对象更加“单

一”(即产生—个同质陛的人群)，但这是基于对已知的影

响因素加以控制，但现实当中有诸多未知的影响因素存

在，且无法排除，因此，在解释一项阴性的试验结果时，需

要十分慎重，研究者需要明白“阴性的试验结果并不等于

无效的结论”(“灿lsence of evidence is not忆evidence of

∞e饪＆t”)。所以近年来，为了解决经典随机对照试验存

在的问题，使研究的结果能够应用于临床实践中，人们提

出了“实用型随机对照试验”的概念，在一定程度上克服

了随机双盲安慰剂对照试验的局限陛，简化了研究对象

的纳入与排除标准，使其更具有代表性，增加了卫生经济

学成本一效果的评价指标。尽管如此，这些方法学上的

改进仍然不能回答所有的问题，比如研究者对患者的价

值观和对治疗方案的选择性和期望仍然缺乏了解，对医

生诊疗过程中的非药物性干预措施理解不够，对中医复

杂干预的构成要素缺乏认识，对可能起效的机制和环节

缺乏深入了解，对疗效评价指标体系缺乏研究。这些问

题用随机对照试验难以回答，此时，需要引入定性研究的

方法来加以探讨和解释，以弥补定量研究的不足。

3．3 中医临床疗效评价需要体现人文特征有关
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中医的人文特征，早在2 000多年前的《黄帝内经》和以后

历代医家均有论述，中医理论认为“形神一体”、“天人合

一”是构成生命现象的重要特征，人的个体差异性，以及

人与环境之间的不可分割性。中医的个体化辨证论治贯

穿着这一思想，将患病的“人”或处于亚健康状态下的

“人”当作—个整体来看待，进行情志和行为的调养；而不

仅关注疾病及其所累及的器官pJ。在传统临床疗效的评

价中，人们受到一种思维模式的束缚，即干预必然导致某

一结果(“刺激一反应”模式)。根据这种模式，干预措施

是单一的、可量化的，结果是客体性的，干预与结果之间是

线性相关的，是可以进行定量测量的。然而，它忽略了人

体自身的愈合机制、个体化的原则，忽略了从干预到结果

之间的复杂的、相互作用的过程，以及人与环境的相互影

响，从而使评价的焦点集中在干预与结局之间的“因一

果”关联上。现代医学研究表明，人与环境的相互影响包

括3个层面：干预作用于人的神经一心理一精神一内分

泌一免疫机制；人与内外部环境的相互作用，如就医的环

境、生活条件和生存体验；人体生发机制与结果之间的相

互影响。中医的治疗、预防、康复是综合的复杂干预过程，

所取得的效果不仅仅是干预本身的特异性疗效，它通过

调动人体的自愈机制，促进机体从不平衡向平衡状态转

化。因此，疗效的构成包括机体的自愈过程(疾病自然

史)、均数回归效应(一种指标测量过程中的统计学现

象)、心理作用、非特异性疗效、安慰剂效应和干预本身的

特异效果。疗效评价的指标体系应当包括疾病导向的评

价(di噘酏．面ented evalu撕叩)和患者导向的结局报告

(p撕em．硼en训1．epon)，同时结合患者对治疗的期望和
信念与疗效评价之间的关系进行探讨。

4定量与定性研究方法相结合的综合评价模式

4．1从循证医学“证据体”的概念看证据的连续性

循证医学对干预措施疗效的评价提出了证据的分级体

系，强调干预措施的证据构成不是任何单一的研究证据

构成，比如随机对照试验，而是一系列的研究证据构

成№]，即“证据体”(e“dence body)的概念。该模式认为

来自不同研究设计所获得的结果指向一致的证据最具有

说服力，比如评价某项中医干预的效果，如果从个案病例

的治疗经验总结、病例系列观察、对比研究，一直到随机对

照试验，都表明该干预措施治疗某病具有疗效，那么，这种

证据体应当是最具有说服力的。如果该治疗也存在于中

医古籍经典中，那么也将成为证据的佐证。由此可见，在

对干预措施有充分理解的基础上，研究的过程即是对干

预的理解到疗效评价的过程。因此，从定性到定量研究

证据的连续性具有更大的意义，是中医疗效评价中的重

要手段，能够客观、公正地评价中医的疗效(表1)。
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表1 干预措施疗效评价中证据的连续统一体

定性研究 定量研究

基于经验的观点—描述性研究一调查一队列研究一非随机研究一随机对照试验
表象学 实证论

从社会科学的角度解释自然现象 建立在自然科学基础上

认为社会由群体构成 关心外部真实性

研究具有探索性。可产生假说 检验假说

关心意义和价值 基于客观的观察与测量

强调对象的观点所涉及的问题 强调量化的描述，建立在统计学检验的基础之上，关注因果关联

方法 方法

深度访谈、案例研究、参与者观察、焦点组、人种志研究 随机对照试验、队列研究、病例对照研究、流行病学调查、统计学分析、资料库分析

4．2 中医临床疗效评价的阶段及方法中医疗效

评价应当是一种渐进、交叉的过程，根据研究目的和阶

段不同，所采用的方法不同。笔者认为，中医疗效评价

的模式应当与新药研发的模式不同，新药研发的模式即

转化医学(t啪slational medici弛)当中的“B to B”(‰m

bench to bedside)，而中医疗效评价应当从临床观察开

始逐步上升到临床验证性研究的水平(图1)，也就是转

化医学的另外一种逆向的“B to B”(fmm bedside to

bench)。具体说就是通过临床实践获得中医药疗效的

线索和经验，提出研究的问题和假说，同时对干预措施

的过程进行解析，然后进行比较性疗效评价研究(com-

pamtive e脆ctiven船s re眈arch)，获得干预措施的系统疗

效(system e骼ct)，在此基础上进行组分疗效(component

硪bct)的评价研究，最终开展基础和实验室研究。

4．3社会学定性研究方法的引入 既然医学具

有鲜明的社会属性和人文特征，研究医学就不能单纯

地采用自然科学的方法，中医的疗效评价尤其如此。

医生的诊疗过程本身就是人与人的交流过程，通过倾

听患者的主诉，医生的询问和信息采集，建立对疾病的

认识，做出对病因、病机的判断，拟定出相关的医嘱，开

具方药或实施针灸治疗。从社会学的角度，对这一过

程的观察和研究，可以更加充分了解中医诊疗过程的

构成要素，使干预措施一疗效之间的“黑箱”(black

box)理论能得以解析，对这类研究应当采用社会学的

定性研究方法(qualitative research methods)。

评价阶段 目的

注：新药研发模式是从基础到临床。而中医疗效评价应

当从临床到基础。在逐步肯定I{缶床疗效的前提下进行实验

室基础研究

圈1 中医疗效评价的倒序模式

定性研究源于人种学和社会学，是指在自然环境

条件下，通过现场观察、体验或访谈收集资料，对社会

现象进行分析和深入研究，并归纳总结出理性概念，对

事物加以合理地解释的过程h8I。可见，定性研究与

定量研究有本质的区别(表2)。

表2定性研究与定量研究的区别

施一口一口一口一口一口一口一

盈@|Q

Q佥佥佥

．

．

．

．

．

．

．圆口园口固口固合固口园口圈

一

有效性

安全性

经济性

一
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定性研究可以用于了解患者对于治疗的观点、态

度、认识、期望、选择和体验等，了解医生和研究人员的

观点、经验和态度、医疗行为、医患关系，了解干预措施

实施过程中的障碍，以及证候(证+候)的疗效评价。

定性研究所采用的常见方法有开放式问卷调查、参与

者观察法、个体访谈、焦点组访谈、深度访谈、案例研究

等，资料分析方法有主题分析、扎根理论、三角分析等。

可见，定性研究方法可以弥补定量研究的不足，两者回

答的问题不同。

4．4定量与定性研究方法结合的疗效评价模式建

立传统的西医疗效评价模式倡导以疾病病因干预为

目标，是从瑚临床试验到Ⅳ期临床试验的过程，而中医
辨证论治的疗效评价应当从l临床实践开始，分4个阶

段，包括对临床实践现状的调查和观察记录、对辨证论

治构成要素的解析、对中医干预措施的系统疗效进行评

价(相当于Ⅳ期、Ⅲ期临床)、对构成要素的组分疗效的

评价(相当于嘲临床)、对各组分要素的作用机理和药
物的有效成分进行评价研究，针对这4个阶段分别采用

不同的方法进行评价，依次为流行病学调查、观察记录、

定性研究及描述性研究、队列研究或实用型随机对照试

验、解释性随机对照试验、实验室机理研究。这种新的

评价模式突破了传统的新药临床研究的范式，集多种方

法为一体，能够体现中医特色，客观反映中医临床实践，

能够合理、客观、公正、全面地评价中医临床疗效，这种

定量与定性研究相结合的评价方法对中医辨证论治的

疗效评价具有重要的现实意义。

我们既往的初步研究表明HJ，定性研究方法可以

用于提出临床疗效评价中的问题，使疗效评价的问题

更加清晰、明确，对中医证候产生更加深入的理解，为

辨证论治疗效评价奠定基础。例如，参与观察法和深

度访谈法可用于研究中医辨证论治诊疗过程，获得辨

证论治过程疗效的构成要素，包括望闻问切辨证论治

的诊疗过程中医患的交流和互动、建立良好医患关系、

提高患者依从性，实施中医药物治疗、动态随访及调整

的治疗、情志调理、行为(生活方式和饮食)干预，这些

要素对中医I晦床疗效的产生发挥重要作用。

以糖尿病肾病中医治疗为例，采用前瞻性队列研

究观察中医辨证论治联合常规西医治疗与单纯采用常

规西医治疗比较的疗效、安全性和方法学适用性【9J，其

研究目的是探讨中医辨证论治对延缓肾病分期进展、

改善肾功能(实验室指标)及中药安全性的评价，其

次，探讨“病一证结合”(同一疾病之下不同的中医证

型)的疗效评价；同期采用随机对照试验观察中药复

方颗粒剂与安慰剂比较治疗具备某中医证型的糖尿病
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肾病患者，评价固定方药(方一证对应)的疗效和安全

性，探讨具体的“病一证结合”(同一疾病之下的同一

中医证型)的疗效评价。该课题的另一研究目的是比

较队列和随机这两种疗效评价方法学的适用性，通过

在这两种临床研究过程中嵌合定性研究，以参与临床

研究的中医师及临床研究人员为对象，揭示这两种研

究设计方法在临床实施研究过程中存在的问题和障

碍，并提出队列研究与随机对照试验各自的方法学适

用性和设计与实施要点¨0|。上述对糖尿病肾病的临

床研究中，对疾病导向的评价指标多为定量的评价指

标，如血清肌酐和尿素氮的水平、肾小球滤过率、疾病

分期进展的发生率等；而患者导向的评价指标包括以

证候分型为基础的“主证”改善情况、患者对治疗的期

望、患者对治疗的态度和依从性评价等。

总之，针对传统中医学所具有的人文特征及复杂

干预属性，任何单一的评价方法难以合理地评价其疗

效，传统的定量研究方法有其自身的局限性，采用定量

与定性研究方法相结合的评价模式和综合评价方法，

将有助于客观、公正、合理地评价中医辨证论治的疗

效，找到中医治疗的优势人群，促进循证中医药的

发展。
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