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·中医药临床疗效评价·

编者按 中医药学对保障我国人民群众的健康发挥着无可估量的作用。随着世界范围内对包括中

医药在内的传统医学需求的增加，人们对中医药的临床疗效，尤其是新疗法、新复方的有效性倍加关注。

然而，当前不少有关中医药临床疗效评价的研究其结论的真实性仍然存疑。结合中医药学科的特点，针

对当前中医药临床疗效研究的有关认识和方法的一些共性问题，我们将设立“中医药临床疗效评价”栏

目，陆续刊登中医药临床疗效评价中的因果关联推断、软指标的测量、结局指标的选择，如何看待随机对

照试验和非随机对照的临床研究等文章。希望通过这些讨论能有助于学术界进一步探讨评价中医药临

床疗效的相关思路和方法，共同为客观评价中医药的临床疗效做出努力。

中医药临床疗效评价因果关联推断的探讨

赖世隆

摘要 简要介绍科学研究和临床医学研究中因果关联推断的一般准则，指出群体研究方法在临床研究

因果关联推断中的重要作用，同时回顾了随机对照试验方法的发展历程，论述了随机对照试验的基本要求。

作者认同国际上普遍接受的观点：较其它类型的研究设计，随机对照试验对推断干预措施与效应的因果关

联，其真实性最强。作者强调中医药干预措施的有效性评价必须遵从因果关联推断的通用科学准则和方法。

随机对照试验不仅适用于对西医药的疗效评价，对中医药临床疗效评价也具有同样的价值。

关键词 中医药；疗效评价；随机对照试验
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“因果关联”是反映事物（事件）相互之间联系的一种

属性。如果两事物之间存在因果关联，那么，其中必有一

事物是原因，而另一事物是结果。一事物作为原因，而另

一事物作为这一原因引起之结果，这就称之为事物之间

的因果关联。“因果关联推断”则是运用一定的法则对事

物之间是否具有因果关联的推理和判断过程。

如果我们试图探讨中医药某一特定干预措施是否

能改善某一患病人群的临床结局，譬如生化指标、症

状、体征是否改善，是否延缓了疾病的进展，是否提高

了生存质量，是否免于死亡，那么这就是一个“因果关

联推断”的命题。其中，“干预措施”充当着“原因”的角

色，而相关的“临床结局”则被视之为“结果”。它们之
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间是否具有因果关联，或者说，有关的临床结局确实是

由干预措施所带来的，这既是我们的研究目的，也是我

们需要回答的问题。

因果关联推断是科学领域中十分广泛的命题，也

是一个十分复杂的难题。由于客观世界的多样性和复

杂性，事物之间存在普遍的联系和相互作用，“因”、

“果”之间可以有多种情况，例如一因一果、一因多果、

多因一果、多因多果等，使因果关联的推断显得相当困

难；在“多因”的情况下，因果关联必然呈现“多解性”。

又由于各个原因之间的相互作用，以及混杂因素的影

响，使因果关联的推断变得格外复杂。如果试图推断

其中某一因素对于结果的可能作用，那么就必须以控

制和识别其它各因素的作用为前提。这并非是轻而易

举之事，发生错误的诊断并非罕见。在科学研究中，如

何使因果关联推断的结论尽可能地符合客观事物的真

实情况，是研究者必须时刻思考的问题。临床医学研

究也毫不例外。

随着世界范围内对包括中医药在内的传统医学需

求的增加，人们对中医药的有效性和安全性也倍加关

注。当前，中医药临床研究的广度和深度迅猛发展，在

揭示和证实中医药对防治疾病的效能方面取得了显著

的进展。但是另一方面，我们也必须看到，中医药的临

床疗效尚未能得到广泛的认可。尽管其中的原因是多

方面的，然而，从因果关联推断这一层面看，中医药临

床疗效评价实际上是中医药干预措施与临床结局之间

是否具有因果关联的研究。对于一项具体的临床疗效

研究来说，通常是确定特定的干预措施，选择合格的受

试者，考察、判断干预措施作用在受试对象之后所出现

的有关效应是否确实由这一干预措施所引起。这时，

研究者做出的干预措施与临床结局之间的因果关联推

断是否客观、合理，是否具有充分的理据是令人高度关

注的问题。如果说，研究者的推断缺少充分的事实依

据，推理不恰当或不合理，人们就有理由对你所做出的

研究结论产生怀疑，乃至不予认同。

尽管因果关联推断是如此的复杂和困难，在人类

的认知活动和科学实践过程中还是逐步形成和发展了

认识、判断因果关联的共同思路和相关准则，为揭示事

物间因果关联的规律奠定了科学基础。临床医学研究

中遵循相关的法则，借助特定的研究设计、逻辑思维及

数理统计的理论和方法常常是减少错误推断、提高推

断合理性的有效途径。中医药临床疗效的评价恐怕也

不例外。中医药临床疗效评价一方面要十分重视中医

药学的自身规律、优势和特点；另一方面，也必须十分重

视中医药学科与其它学科的共同思维模式和认识论，吸

收当代科学技术的研究成果，尤其是相关的科学研究方

法。这对于提高中医药临床疗效研究中因果关联推断

的合理性，减少随意性、乃至谬误是十分重要的。

! 因果关联推断的一般准则和医学领域若干命

题的因果关联推断

在科学发展的历程中，科学家们不懈努力，提出过

许多因果关联的准则。!"#$年，%&’’()（穆勒）首次系

统提出了因果关联*种归纳法，即求同法、求异法、求

同求异并用法、共变法、剩余法〔!，$〕。这一推断法引起

了人们的普遍关注，尽管它仍有不完备之处，但对启迪

因果关联推断的思路是有益的，至今仍为人们所普遍

应用。+,--&./认为〔0〕，从普遍的科学规律角度看，因

果解释必需满足0个条件，即：（!）原因先于结果；（$）

两者（变量）之间具有相关性；（0）结果不能用其它原因

（变量）来解释。这是对于因果关联推断准则的高度概

括。不同的学科领域，不同的学者对因果关联推断可

能有不同的认识，但普遍认同因果关联推断的“必要条

件”和“充分条件”准则，认为只有同时满足了“必要条

件”和“充分条件”，因果关联的推断才能成立。不同的

因果关联研究命题，其“必要条件”和“充分条件”并不

相同，然而时间顺序上的“先因后果”这一“必要条件”

却是共同的、始终不变的。这就不难理解在同一时点

的调查（横断面调查）所发现的一事件与它事件的相关

性不能被确认为具有因果关联；而“从果到因”的回顾

性研究对比于“从因到果”的前瞻性研究来说，在因果

关联的推断上具有更多的不确定性。可是，我们并不

能认为，发生在前的事件一定是后发者之原因，要确定

先后事件之间的因果关联，还必须具有相关的“充分条

件”。然而，许多情况下，对于事件发生的时间顺序的

判断也相当困难。自古以来，小鸡和鸡蛋的存在究竟

谁先谁后的问题并没有解决。

在医学领域病因学研究方面，作为病因推断的第

一个里程碑是1.2’.34567原理（!""$年），论述了关于

疾病的病原体推断的8条标准，包括：（!）在相应疾病

患者中，总是能检出该病原体；（$）在其它疾病的患者

中不能检出该病原体；（0）能从相应疾病患者中分离到

该病原体，传过几代的培养物能引起实验动物患相同

疾病；（8）能从患该病动物中分离到相同病原体〔$，8，*〕。

这一标准对于“)9:)”病原体的确定发挥着极其重要

的作用。“)9:)”的病原体究竟是什么？细菌、衣原

体、副黏病毒？抑或一种新的冠状病毒？;1<的实

验室网络研究结果表明，只有新冠状病毒符合1.2’.3
4567的8条标准〔8，*〕，“)9:)”的病原体从而得到了确

认。因果关联推断的难度，从有关“)9:)”病原体之争
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论已可见一斑。但是，我们也应该看到，只要遵循一定

的法则，就有可能对“因”、“果”之间的关系做出正确的

推断。 此 外，“!"#!”病 原 体 的 存 在 仅 仅 是 构 成

“!"#!”发生的“必要条件”，而对于诸如传染源、传播

途径、个体的易感性等构成“!"#!”发生的“充分条

件”，人们还知之不多，还需要继续探索和研究。

随着流行病学的发展，临床医学新兴学科———临

床流行病学和循证医学的崛起，为探索和解决医学领

域众多的因果关联命题提供了新的思路和方法。现代

病因学因果关联推断的另一个里程碑是美国“吸烟与

健康报告”委员会$%&’年提出的(条标准，即：（$）关

联的时间顺序；（)）关联的强度；（*）关联的特异性；（’）

关联的一致性或可重复性；（(）关联的连贯性或合理性

（与现有理论知识的吻合）〔$，)，’〕。此后，病因学因果关

联的推断准则不断得到充实和完善。人们运用上述的

这些准则，通过严格的科研设计和实施，以及合理的逻

辑推理，已成功地证明了诸如“吸烟与肺癌”、“+,-".
与原发性肝细胞癌”、“孕妇服用己烯雌酚与少女阴道

腺癌”、“反应停（/0123456347）与海豹肢症”的因果关

联。这些研究成果都已载入医学发展的史册。

有关防治措施在维护、促进健康方面的有效性评

价，8976:5;-<3=综合了多位学者的观点，认为因果

推断的真实性需要满足以下(条要求〔&〕：（$）基于该项

研究所定义的因果关联的理论上、概念上或实践上的

基础；（)）在时间上，所研究的干预措施先于结局；（*）

排除其它的可能解释；（’）所研究的干预措施和结局之

间的关联具有统计学意义（关联不是由机遇所引起）；

（(）结局的测量是可靠和真实的。这些准则对疾病防

治领域因果关联推断的命题具有普遍的指导意义。正

如前述所指出，中医药临床疗效评价是中医药干预措

施与临床结局之间是否具有因果关联的研究。对于这

一因果关联的推断同样也必须遵循因果推断的通用准

则。人体健康状况的改变，疾病的发生、发展、转归和预

后，疾病的临床结局往往是多种因素共同作用的综合效

应。某一干预措施作用在受试者身上，是否具有效能，

是否给受试者带来了益处，只有在控制或识别了其它可

能影响疾病的转归和预后的因素作用之后，我们才能确

认这一干预措施与临床结局之间的因果关联。

) 临床研究中因果关联推断的群体方法

“群体”是同类（同质）“个体”的集合。“群体”离不

开“个体”。没有“$”，不可能有“)”、⋯⋯“$>>”⋯⋯。

离开了对个体的观察，就不可能积累群体的有关数据。

因此，我们应该认为，所谓“群体”研究方法实际上是

“个体”与“群体”相结合的研究方法。

诚然，我们必须强调对个体的观察、研究的重要

性。但是，也不得不承认，由于生物学变异的普遍存

在，以及多种因素的影响，即使是同一疾病，不同个体

的差异常常异常明显，可以表现为不同的临床经过、类

型和预后。对单个患者的“个体水平”的观察，固然可

以获取对疾病病因、临床过程、诊治效能的某些信息，

然而这些信息是极不完整的。从同类疾病的不同个体

所获取信息也可能不尽一致，甚至完全相反。显然仅

从个别或少数“个体”所获取的信息而推导的因果关联

的结论难以推及其它同类疾病的患病个体。临床医学

的核心任务是寻找和发现防病治病的方法，揭示防病

治病的规律，提高防病治病的效能和人群的健康水平。

无疑，仅仅依靠对患病个体的“个体水平”的观察和研

究的方法是难以达到临床医学研究的预期目标的。群

体的研究方法通过对具有同性质的足够数量的患病人

群或健康人群的观察，获取较充分的信息和数据，才有

可能对医学科学许多因果关联的命题做出符合客观实

际的推断。中医药干预措施与临床结局之间因果关联

的推断是以个别或少数的“个体”为基础还是建立在具

有足够的同质个体（“群体”）基础之上关乎推断的合理

性和正确性。只有通过“群体”研究才有可能获取指导

治疗决策的最佳证据。

科学理论的产生通常经历过从“个别到一般”（归

纳）和“一般到个别”（演绎）的反复实践和验证的过程。

从临床研究的角度看，这就是个体与群体相结合的研

究方法。在诸多个别事物中寻求它们之间的共性，发

现规律，建立理论，进而检验理论、完善理论，这是科学

家最具有挑战性和意义的工作。

应该说，在中医学发展过程中占有重要地位的六

经辨证论治体系的形成，卫气营血学说、脏腑辨证理论

等的产生，无不与个体与群体研究方法、归纳与演绎的

运用密切相关。

我们必须承认“个体与群体”，“个别与一般”之间

的相互依存关系。否则，任何学科理论都无法建立。

如果说，“六经证治”理论的产生是个例外，那么，它的

科学性就应该受到质疑，它在中医学中的地位也会动

摇。中医学的其他理论也是如此。如果这一观点并没

有违背科学准则的话，那么，中医药临床疗效评价研究

的“群体”原则也应该是无可争议的。

我们认为群体是同质个体的集合，但是却不能认

为“个别代表了一般”。判断“个别事件”的价值，主要

是看事件本身是否可能存在尚未被认识的“潜在”的普

遍性意义，是否提出了相关领域尚待解决的科学命题。

如果这样的“个别事件”存在“潜在”的科学价值，那么，
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就有可能在此基础上，逐渐形成该命题的科学假说。

我们是否也可以应用这一观点去考虑临床医学中“个

案”（!"#$%$&’%(）的价值。

这里，有必要顺便讨论一下“群体”研究方法在临

床个体化治疗中的作用，以进一步理解这一方法的重

要性和价值。中医学在整体观与辨证论治理论的指导

下，历来十分重视因人、因时、因地而异的个体化治疗。

既然，中医学强调“个体化”治疗，那么，现代医学强调

的“群体”临床研究方法能否适合于中医学呢？这是一

个值得探讨的问题。

现代医学的医疗模式也正在向着个体化治疗发

展。然而这种个体化治疗的临床决策是否正确却是以

来自群体研究结论的科学性和可应用性为前提的。中

医学的“个体化”治疗决策自然也决不是凭空产生的，

它同样是以通过群体观察所积累的经验为基础的。

大体来说，中医学传统的“个体化”治疗是指医者

根据患者的临床表现、自我感受，在中医药学理论的指

导下，并结合医者自身临床经验，提供“量体裁衣”式的

适合于病者的治疗决策。换句话说，“量体裁衣”式的

个体化治疗决策的基础除了中医药学理论的指导作用

外，十分重要的另一方面就是医者的临床经验。这里，

有必要简单地讨论一下什么叫“临床经验”？所谓“经

验”，就是经历的事情多了，正面、反面的感知积累多

了，如果碰上同类的临床问题，就会变得聪明些，在总

结既往的“成功”之道和吸取“失败”教训的基础上更恰

当地医治病者，从而减少了失误。看来，“临床经验”的

积累，也就是看的患者多了（群体），反复实践的次数多

了（重复），就会不断地提升对于疾病的诊治规律的认

识，并应用这些“认识”和“经验”，作出对患同类病证的

患者更为恰当的诊疗决策。毫无疑问，经验的获取和

丰富同样是经历从个别到一般（归纳），又从一般到个

别（演绎）的不断反复的过程。

“个体化”治疗要求医生针对每一个患者的具体情

况，做出准确的诊断和符合患者病情的治疗方案，以最

有效地改善患者健康状况。从群体研究应用概率方法

所推导的结论在一定条件下难以包含每个具体病例的

特殊性，因而任何一项研究，其结论的外推及其可应用

性都不可避免地在一定程度上受到了限制，无法完全

满足临床个别患者的需求。这就需要依靠医生凭借自

己的知识、经验和判断能力，综合多项研究成果，考虑

多种因素以制订合理的治疗方案。从这一角度上看，

“最佳”证据也具有局限性。因此，现代临床医学在强

调“最佳证据”对指导临床决策作用的同时，也十分强

调医者自身经验的作用，将“最佳证据”和医生的知识、

经验，患者的利益结合在一起，这就是“循证医学”的基

本要素〔)〕。它与中医学的临床诊治模式并无矛盾。

我们必须辩证地把握“个别”与“一般”，“个体”与

“群体”的关系，才有可能更好地回答因果关联推断中

所提出的命题。

（待续）
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·名词解释·

反应停与海豹肢：反应停（C-"573’173$）导致新生儿海豹肢

畸形（H-’!’1$57"）是发生于;B世纪PB年代初震惊世界的药害

事件。反 应 停 生 产 于 当 时 的 西 德。*>O)年，该 药 以 商 品 名

“U’,($%9",”正式上市，随后的几年，即有*BBB多例的发生神

经炎副反应的报告；接着，不断有关于孕妇服用该药而出现新

生儿海豹肢者，累积至*>PK年，全世界范围内由此而罹患者已

超过万例。经实验研究、流行病学的病例对照研究和队列研

究，最终肯定了反应停与海豹肢畸形的因果关联。
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