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前  言 

 

本文件参照GB/T1.1—2020《标准化工作导则 第1部分:标准化文件的结构和起草规则》

的规定起草。 

本文件是为T/CACM ****-202*《中医临床疗效评价指标和应用技术规范》的第1部分。

T/CACM ****-202*共包括十六部分： 

——第1部分：通则； 

——第2部分：轻型流行性感冒； 

——第3部分：脓毒症； 

——第4部分：支气管哮喘； 

——第5部分：特发性肺纤维化； 

——第6部分：社区获得性肺炎； 

——第7部分：过敏性鼻炎哮喘综合征； 

——第8部分：慢性心力衰竭； 

——第9部分：心房颤动； 

——第10部分：脑卒中； 

——第11部分：腰椎间盘突出症； 

——第12部分：儿童抽动障碍； 

——第13部分：前列腺癌； 

——第14部分：重症肌无力； 

——第15部分：肌少症； 

——第16部分：失眠障碍。 

请注意本文件的某些内容可能涉及专利。本文件的发布机构不承担识别专利的责任。 

本文件由天津中医药大学提出。 

本文件由中华中医药学会归口。 

本文件起草单位：天津中医药大学、中国中医科学院望京医院、首都医科大学附属北京

中医医院、河南中医药大学、中国中医科学院临床基础医学研究所、成都中医药大学附属医

院、天津中医药大学第一附属医院、广州中医药大学、上海中医药大学附属曙光医院、北京

中医药大学东直门医院、北京中医药大学中医脑病研究院、河南中医药大学第一附属医院、

天津中医药大学第二附属医院、四川大学华西第二医院、华西医院、兰州大学、北京中医药

大学、中国中医科学院西苑医院、江苏省中医院。 

本文件主要起草人：张俊华、张伯礼、朱立国。 

本文件其他起草人：胡镜清、刘清泉、李建生、谢雁鸣、唐健元、贾英杰、杨忠奇、元

唯安、林谦、高颖、魏戌、戎萍、王明航、孙增涛、赵敏、王志飞、庞博、封继宏、张伶俐、

杜亮、喻佳洁、田金徽、费宇彤、黄宇虹、高蕊、陆芳、张永刚、邹冲、郑文科、王辉、刘

春香、庞稳泰、杨丰文、金鑫瑶、张明妍、张冬、曹璐佳。 
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引 言 

循证医学的发展为中医药临床疗效评价提供了新的理念和方法学借鉴。20多年来，我国

中医药临床研究设计、实施和质量控制等技术体系不断发展，中医药临床研究数量和质量也

不断提升，一批高质量研究成果在国际高影响力期刊发表，产生了较高的学术影响。但是中

医药临床疗效评价领域还存在诸多关键问题没有得到很好的解决，其中，欠缺符合中医药疗

效特点的评价指标就是一块基础性短板
[1]
。 

临床研究方案设计主要由“PICO”四要素组成，即受试对象(patients/population， P)，

干预措施(intervention， I)，对照措施(control/comparison，C)，评价指标(outcome， 

O)。其中，评价指标尤为关键，对临床研究结果的价值评估至关重要。然而，大量研究显示，

当前临床研究采用的评价指标普遍存在不规范、不一致、不重要、随意化等问题，导致研究

结果脱离决策需求、选择性报告偏倚、同类研究数据不能合并分析等研究浪费现象。在中医

药临床研究中也存在西医临床疗效评价指标问题，同时也存在特殊的问题。因此，梳理中医

药干预不同优势病种的临床疗效评价指标，构建体现中医药特色和优势的指标体系，是一项

关键性的基础工程，也是中医药临床研究和证据转化应用的关键问题
[2]
。 

针对中医药临床研究指标存在的共性问题，项目团队率先提出以“国际标准+中医特色”

为基本原则的中医药临床研究核心指标集（Core outcome set of traditional Chinese 

medicine，COS-TCM）研究策略。系列团体标准《中医药临床试验核心指标集研制技术规范》

被中华中医药学会批准为团体标准立项，并于2020年7月发布正式标准文本
[3]
。在相应方法

体系逐步健全的基础上，起草组联合中医临床优势专科及方法学领域专家，制定《中医临床

疗效评价指标和应用技术规范》系列团体标准，旨在规范中医优势病种临床研究评价指标遴

选和测量方法，为提高临床研究质量和透明化、健全科学监管体系奠定基础。 

本文件是上述系列标准的通则部分。 
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中医临床疗效评价指标和应用技术规范 
第 1部分：通则 

 
 
 
 
 
 
 
 
 

 

1 范围 

本文件规定了中医临床疗效评价指标的相关术语、定义，疗效评价指标体系构建的基本

原则、内容主体和各项技术要求。 

本文件适用于中医临床疗效评价指标和应用相关标准规范的研制，可供各利益相关方

（研究、医疗、决策、审评和企业等）参考使用。 

2 规范性引用文件 

下列文件中的内容通过文中的规范性引用而构成本文件必不可少的条款。其中，注日期

的引用文件,仅该日期对应的版本适用于本文件；不注日期的引用文件，其最新版本(包括所

有的修改单)适用于本文件。 

T/CACM 1339—2020  中医药临床试验核心指标集研制技术规范 

T/CACM 1403—2022  中成药上市后临床有效性研究指南 

T/CACM 1404—2022  中成药上市后临床安全性性研究指南 

ZY/T 10—2024 中医病证诊断与疗效评价规范制修订通则 

药物临床试验质量管理规范（2020，国家药品监督管理局，国家卫生健康委员会） 

中药新药临床研究一般原则（2015，国家药品监督管理局） 

3 术语和定义 

下列术语和定义适用于本文件。部分定义来源于T/CACM 1403—2022和中药新药临床研

究一般原则。 

3.1 

 临床研究 clinical research 

对人类受试者进行的任何研究，旨在发现或验证试验产品的临床、药理及其他药效作用；

确定试验产品的不良反应；研究试验药物的吸收、分布、代谢和排泄,目的是确定试验产品

的有效性与安全性
[4,5]

。 

3.2 

评价指标 evaluating outcome 

干预措施作用于受试对象会产生一定的效应，包括有益或有害的作用，干预的效应通过

对相关评价指标的测量和数据分析来表达。指标一般分为有效性、安全性、经济性等类型
[2]
。 
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3.3 

有效性指标 efficacy outcome 

又称为疗效指标，是反映药物作用于受试者所表现出的有效性的主要观测与评价工具。

主要包括疗效观测指标和以疗效观测指标为基础用于药物疗效比较的评价指标（即疗效评价

标准）
[6]
。 

3.4 

疗效观测指标 efficacy assessment outcome 

 是用于评价药物有效性的主要观察和测量工具，可以是疾病临床终点（如死亡、残疾、

功能丧失）、影响疾病进程的重要临床事件（如心肌梗死、脑卒中的发生），也可以是反映

患者社会参与能力（残障）、生存能力（残疾）、临床症状和/或体征、心理状态等内容的

相关量表或其他形式的定量、半定量或定性的指标；也可以是通过某些医疗仪器和设备测量

手段获得的数据或检查结果，主要包括影像学、病理、生化等指标（如病理检查结果、细菌

培养、血脂、血压等）
[6]
。 

3.5 

主要疗效指标 primary efficacy outcome 

 是反映临床试验主要目的的指标。在确证性临床试验中，反映药物有效性的主要疗效指

标一般应该是该目标适应症的临床结局指标或公认的替代指标
[6]
。 

3.6 

次要疗效指标 secondary efficacy outcome 

 指与临床试验主要目的相关的重要支持性疗效指标，或与次要目的相关的疗效指标。次

要疗效指标可以为疗效确定提供支持，但不能作为疗效确证性依据
[6]
。 

3.7 

安全性指标 safety outcome 

指干预措施在对病情发生影响的同时,有可能会对特定患者造成的不适甚至伤害的情况。

临床上主要通过记录分析不良反应（adverse drug reaction ，ADR）、不良事件（adverse 

event，AE）、严重不良事件（serious adverse event ，SAE）等,对干预的安全性进行评

价。此外，安全性指标还包括实验室检查指标，以及所有的症状、体征等临床表现。 

3.8 

核心指标集 core outcome set 

是特定病种临床研究必须测量和报告的、统一的、标准化的最小指标集合
[7]
。 

3.9 
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最小重要临床差异值 minimal clinical important difference 

最小重要临床差异值（MCID）即指从医生和患者角度考虑，对临床有指导意义的最小治

疗受益的变化值
[8]
。 

4 基本原则  

4.1 构建符合中医药价值定位和体现疗效优势的临床疗效评价指标体系，以适应中医临床

价值评估和临床证据转化的需要，总体需遵循国际规范与中医特色相结合、指标选择与指标

测量相结合、指标利用与指标创新相结合，保证研制工作的科学性、规范性、公认性、实用

性和创新性。 

4.2 对于临床研究中评价指标的选择、测量与报告，需基于药物临床试验质量管理规范（GCP）

[9]
中疗效指标观测与评价标准相关要求，以及主要疗效指标、次要疗效指标及安全性指标的

设计原则进行推荐。此外，建议结合临床试验报告规范（如CONSORT
[10]

及CONSORT-Outcomes 

2022扩展
[11]
）对临床研究评价指标的报告进行说明。对于二次研究评价指标的遴选、合并与

报告，需遵循国际相关指南对证据综合过程中评价指标设置（如Cochrane手册
[12]

3.2.4部分）

及报告（如PRISMA
[13]

和PRISMA-COSMIN for OMIs 2024
[14]
）、ZY/T 10—2024相关规范并进行

说明。 

4.3 评价指标体系分类及命名符合国际指标分类体系的相关规定，包括世界卫生组织

(World Health Organization, WHO)健康维度
[15]

、患者报告的指标体系（Patient Reported 

Outcomes Measurement Information System，PROMIS）
[16]

、人用药品注册技术国际协调会

(International Conference on Harmonization, ICH)分类
[17]

、5Ds分类
[18]

、威尔逊指标分

类
[19]

、指标测量框架（Outcome Measures Framework，OMF）
[20]

、COMET协作组
[7]
、ChiCOS中

心
[3]
、ZY/T 10—2024等推荐的指标分类体系。 

4.4 研制工作需严格遵循T/CACM 1339—2020的相关流程及国际相关组织制定的核心指标

集研制与报告指南，结合具体疾病的特点及适用场景制定指标收集、利益群体遴选、共识认

定方法、成果报告及推广方案。 

5  内容主体与功能要求 

5.1 评价指标 

5.1.1 核心指标 

依据核心指标集研制技术规范，经过学术界共识（如通过德尔菲法、共识会议等结构化

方法）遴选得出的研究结果，优先采用国内外权威机构正式发布且经过严格方法学验证的相

关疾病核心指标集。推荐作为临床研究中主要疗效指标的首选来源，或在证据合成研究中作

为高优先级的合并分析指标。 



 

 5 

5.1.2 扩展指标 

在核心指标集的基础上，经过不同利益群体代表共识认定（如通过访谈调研、德尔菲法、

共识会议等结构化方法）的对于相关疾病临床评价重要但非核心的疗效评价指标。通常考虑

作为临床研究中的次要疗效指标。在特定研究背景和充分理由下（例如，该指标是某种干预

的核心作用机制或关键获益点），经严格论证后，可考虑作为主要疗效指标，但需在研究方

案中明确说明其作为主要指标的合理性并与核心指标的关系。或在证据合成研究中作为较高

优先级的合并分析指标（次于核心指标）。 

5.1.3 安全性指标 

应包含经不同利益群体代表共识认定的疾病/干预特异性关键安全性指标，以及公认的

常规安全性监测指标（如生命体征、实验室检查、不良事件/严重不良事件报告等）。建议

遵循安全性指标观测与评价相关规范（如T/CACM 1404—2022）
[6,21]
，对必须观察的安全性指

标和需要共识的安全性指标进行说明。 

5.1.4 探索性指标 

经遴选和不同利益群体代表共识认定的与相关疾病临床评价可能相关的其他指标。原则

上仅考虑作为临床研究中的次要疗效指标或探索性终点。 

5.2 指标测量方法及评价标准 

5.2.1 指标测量方法的说明需符合当前国内外相关规范（包括相关疾病的国内外诊疗指南、

临床研究指导原则、循证医学证据、临床调查、专家共识等），并经学界共识，且测量工具

具有较好的信度和效度并被广泛采用、容易理解。 

5.2.2 对稳定性较好的疗效指标（如重要临床事件的发生率），也需提供符合国内外共识

的具体观测和判断的详细标准。 

5.2.3 对于主观性较强或容易变异的疗效指标，有时需要规定用于疗效评价的测量值的取

值要求，如最小重要差异（minimally important differences, MID）和/或最小临床重要

差异（minimal clinically important difference, MCID），需提供国内外已经制定发布

并推广的标准化操作规范或指南。 

5.2.4 对于量表的推荐需说明制定相关的使用指南和标准、存在争议时的处理方法等。 

5.3 指标观测时点 

5.3.1 指标观测时点的说明需基于循证研究，并符合当前国内外相应适应症领域的指南或

共识，但不作为临床研究设计的必要性参考规范。不同的疾病，不同的试验目的、不同的疗

效观测指标，其访视点（一般包括基线访视点、中间访视点、试验结束访视点、随访期的访

视点）的设计需依据相关要求。 
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5.3.2 安全性指标检测时点（包括时间窗）的设置需符合疾病发生发展变化的规律、相关

指标变化规律及药物的特点等因素。 

5.4 应用说明 

5.4.1 应对标准在应用等具体适用范围和场景进行说明，考虑关联性、客观性、灵敏性、

特异性、稳定性、精确性、可行性及经济性等。临床研究和二次研究设计需结合相关技术指

导原则及报告规范进行参考。 

5.4.2 需对标准中核心指标、非核心指标、安全性指标等在临床研究和二次研究中的使用

进行解释，如各指标在临床试验作为主要指标还是用作次要指标的说明和建议，在中医临床

疗效评价中各自所占的权重是多少，以及相关测量工具、观测时点的适用特点。 

6 技术要求 

整体技术流程需符合T/CACM 1339—2020中医药核心指标集研制的相关流程和技术要求。

主要步骤及原则如下： 

6.1 确定标准制定工作组成员 

包括专家指导委员会、专家组、工作组。专家指导委员会需由本领域内高层次专家组成，

按需设置，负责总体方向指导及研究内容变更等重要决策，建议 3-5名；专家组成员需至少

包括临床专家（中/西医、中西医）、方法学家、临床研究者、政策制定者，且考虑地域均

衡性，负责制定计划及参与工作，建议 10-20名；工作组成员负责研究任务和协调工作，建

议至少 10名，必须包含一名秘书。 

6.2 确定标准的适用范围 

包括标准的使用者、适用范围、应用场景和病证范围。目标病证范围需考虑包括疾病的

类别、亚型、分期等。中医药领域的健康问题可遵循现代医学以疾病名称来定义或特定的疾

病类型，但须考虑及描述其中医药相关研究的特色，如中医证候。必要时需明确不同中医药

相关的干预措施是否对应不同的重要结局指标。 

6.3 收集基础数据 

通过检索文献数据库、临床研究注册库、医生问卷调查和患者问卷调查四种途径，补充

查阅现行诊疗标准数据库、临床诊疗指南数据库或网站、专著教材、政策文件等，全面收集

疗效评价指标要素，包括指标名称、测量工具、观测时点等，用于构建指标池。文献检索应

提前制定文献检索和数据提取原则，对相关人员进行规范化培训，保证指标的全面性、完整

性和可信性，建议近5-10年文献检索优先；问卷调查需考虑研究的可操作性和代表性，选择
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跨地域、不同级别医院，建议医院数量>5家，医生代表（一线医疗人员）20-30名，患者代

表10-20名。 

6.4 构建条目数据库 

对指标相关条目进行规范化处理，提前制定标准化方案及整理流程。中医指标宜优先参

考相关国家标准或行业标准，避免因不规范的表述造成误解。对于指标域，需结合病证特点，

参考国内外相关标准进行划分，如中医病证、症状/体征、理化检测、生活质量、远期预后、

经济学评估、安全性事件7类。重视中医特色指标的表述和分类。 

6.5 遴选核心条目 

结合专业相关性、构成均衡性和利益代表性确立利益相关群体类型及规模，建议至少包

括使用者、医疗卫生专家、方法学家及患者代表。结合实践过程的可行性确定利益相关群体

样本量，一般建议Delphi调查第1轮总人数50-100人，第2轮30-50人且应为参与过第1轮调查

的代表，具体人数设定宜结合研究目的、领域复杂性和资源限制进行考量，建议患者代表占

比≥20%。Delphi调查过程中应关注调查形式、调查轮次、信息回收、评分机制、反馈机制、

条目变动原则、应答率保证等关键环节的标准性和规范性，并建议对专家积极系数、专家权

威系数、专家协调系数和变异系数等指标进行量化计算。 

6.6 共识认定方法 

通过专家会议、小组研讨、深度访谈等形式，召集不同利益相关群体的高级代表达成共

识。共识前应明确共识定义，避免因改变标准出现潜在偏倚。参会人员的选择过程中，首先

确定参加共识会议的利益相关群体类型，再考虑不同利益群体的代表人数，建议参会人数20-

30人，保证每个人充分发表观点，特别是患者群体。共识会议普遍采取面对面研讨会形式，

一般举行一次，主持人（一般是项目负责人）需对整体会议流程和关键环节进行引导，保障

会议的高效进行。 

6.7 标准形成及更新 

标准文件参照GB/T1.1—2020 的相关规定进行起草，将标准研究过程的相关资料进行总

结，在资料性附录中进行呈现。包括研制流程、文献研究、专家调查、共识过程等。标准发

布后，通过行业学会发布、COMET/ChiCOS网站发布、发表文章、宣讲等形式，促进标准的应

用。 在应用过程中，开展实用性、应用范围和应用效果等方面的评价，为持续改进提供依

据和指导，并根据新指标、新工具的实行和相关病证评估体系的变化考虑标准的更新。 
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