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中药复方临床前药效评价平台的系统建设策略
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【摘要】 当前中医药发展已明确纳入国家战略体系，相继出台的一系列政策文件为中医药在医疗、科研、产业、文化

及国际化等领域的全面发展提供了顶层设计支撑。中医疗效客观化及有效中药复方的产业化对我国特色医疗体系

建设具有实质性推进作用，临床前药效评价在衔接临床、科研与转化中处于研发的核心环节。围绕中药复方临床前

药效评价的平台建设，系统探讨其面临的挑战及解决策略。首先，面对“不定向”的药物研发需求，药效评价平台如何

解决研究领域局限性问题；其次，面对中医“证”与现代医学“病”的差异性，中药复方研发如何实现对两者的有效衔

接；再则，面对中药复方多成分复杂性，如何结合现代研究和技术实现药物独特机制的挖掘。基于中医复方的研发实

践，提出以“平台共性规范联合团队专业纵深”的协同模式，破解评价覆盖不足难题；以“病证结合”动物模型资源库建

设，衔接中医“证”与现代“病”；并整合多组学与人工智能技术，系统解析中药复方网络药效机制。从而，上述或可系

统构建具有中医药研究特色的药效评价体系。
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Abstract： The current development of traditional Chinese medicine （TCM） has been clearly incorporated into the national strategic system. 
Policy documents have been successively issued to provide top-level design support for the comprehensive development of TCM in medicine， 
scientific research， industry， culture， and internationalization fields. The objective assessment of TCM efficacy and industrialization of 
effective Chinese materia medica compound play a substantive role in promoting the construction of China's unique medical system. 
Preclinical efficacy evaluation is at the core of research and development in linking clinical practice， scientific research， and transformation. 
This article focuses on the construction of a platform for preclinical efficacy evaluation of Chinese materia medica compound， and 
systematically explores the challenges and strategies it faces. Firstly， how can the efficacy evaluation platform address the limitations of the 
research field in the face of "non-targeted" drug development needs； Secondly， in the face of the differences between TCM "syndrome" and 
modern medicine "disease"， how can the research and development of Chinese materia medica compound effectively connect the two； 
Furthermore， in the face of the complexity of multiple components in Chinese materia medica compound， how to combine modern research 
and technology to explore the unique mechanisms of drugs. Based on the research and development practices of Chinese materia medica 
compound， this study proposes a collaborative model of "common platform specifications combined with the professional expertise of research 
teams" to address the challenge of insufficient coverage in efficacy evaluation. It establishes a "disease-syndrome integrated" animal model 
resource library to bridge the gap between the TCM concept of "syndrome" and the modern medical concept of "disease". Additionally， it 

integrates multi-omics and artificial intelligence technology to 
systematically decipher the network pharmacological mechanisms 
of Chinese materia medica compound. Through the above 
strategies， a drug efficacy evaluation system with the 
characteristics of TCM research may be systematically established.
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biology；artificial intelligence； modernization of traditional Chinese medicine

中药复方凝聚着中医药“君臣佐使”的经典配

伍智慧，是中医药理论体系的核心载体之一，在慢

性病管理、复杂疾病干预等领域，展现出多靶点协

同、整体调节机体平衡的独特优势。然而，在全球

医药产业迭代与科学评价范式升级的浪潮下，中药

复方研发正面临“双重困局”：一方面，在国际市场

竞争中，日本汉方药凭借成熟的标准化生产体系与

完善的循证证据链，占据了全球中药类产品的主要

市场份额［1］，倒逼我国中药产业突破“原料输出国”

的被动格局；另一方面，尽管近年来我国中药临床

试验申请与上市申请数量持续攀升，中药新药上市

在数量与质量上均呈现向好态势，但国内中药新药

研发仍存在“高需求与低转化”的突出矛盾。其中，

医疗机构中药制剂（院内制剂）的成果向新药转化

效率极低，全国范围内新药转化率不足 0.4%；同时，

中药新药从临床前研究阶段进入临床阶段的失败

率高达 70%以上，远高于化学药与生物药的行业平

均水平。［2］

成药性评价体系的不完善贯穿从基础研究到

临床转化的全链条。在临床前药效评价领域，合

同研究组织（CRO）公司虽能按标准化流程开展药

物研发工作，却因缺乏对中医药理论与实践的深

刻认知，难以开展针对性研发设计；中药药理研究

团队虽深耕特定疾病领域，却普遍缺乏新药研发

的规范化流程意识，在药效评价系统性方面往往

存在不足。因此，单纯遵循现代药学研发流程，或

仅依托传统中医药药理研究思路，均无法充分满

足对中医临床疗效进行系统化验证与成果转化的

核心需求。

近年来，国家先后出台《“十四五”中医药发展

规划》《中医药振兴发展重大工程实施方案》《中医

药发展战略规划纲要（2016—2030年）》等一系列政

策文件［3-5］，明确将中医药发展纳入国家发展战略，

凸显其在健康中国建设中的核心作用，为中医药在

医疗、科研、产业、文化及国际化等领域的全方位发

展提供了坚实的顶层设计支撑。要实现这一战略

目标，亟需以临床前药效评价平台为重要支点，破

解中药复方成分复杂性与整体药效可量化性之间

的矛盾。

1　中药评价的科学性和客观性是中医药现代化转

型的关键

事实上，中药复方作为中医临床的核心诊疗手

段与理论实践载体，其作用规律的系统解析，既是

中医药现代化进程中亟待攻克的关键瓶颈，也是阐

释中医药科学内涵的重要切入点［5］。值得强调的

是，中药复方历经千余年临床实践积淀，其疗效与

安全性已通过反复验证、迭代优化，形成了坚实的

临床基础。当前，在《中华人民共和国中医药法》和

《古代经典名方中药复方制剂简化注册审批管理规

定》的政策赋能下［6-7］，经典名方的现代化转化进程

显著提速。此外，“名老中医经验方”与“医疗机构

制剂”在临床场景中应用广泛，这些经长期临床检

验的有效复方，为中药新药研发提供了丰富的优质

资源储备，其开发过程更有望同步破解标准化缺

失、知识产权保护薄弱、药效机制阐释不充分等行

业核心瓶颈［7-9］。

中药评价的科学性与客观性，是中医药实现现

代化转型的核心前提。构建科学、规范、高效的中

药复方临床前药效评价平台，对推动中医药现代化

与国际化进程具有重要意义。作为中药复方研发

的关键环节，临床前药效评价须严格遵循新药注册

要求，通过严格的体内（实验动物模型）与体外（组

织/细胞模型）实验体系，系统验证复方整体疗效，精

准定位药物对临床适应证的作用靶标，同时预测潜

在不良反应，为中医药理论的科学诠释提供坚实实

证支撑。

中药复方的独特治疗优势，体现在其多活性成

分可协同作用于疾病网络的多个调控节点，形成多

维度干预模式，并在机体动态平衡中实现效应协

同。然而，这种复杂的作用机制，也为系统阐明其

科学内涵带来了不小的挑战。幸运的是，随着组学

检测技术与生物信息分析方法的快速迭代，基于系

统生物学的高维度解析策略已日趋成熟。近年来，

多学科交叉融合（如药代动力学、化学信息学、蛋白

质组学、代谢组学等）催生了一系列创新研究范式，

包括中药多组分体内过程与药效的关联研究、复方

物质基础与作用机制的相关性研究，以及系统生物

学驱动的方剂整体效应解析等，为揭示中药复方作
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用规律提供了强有力的方法论支撑［10-14］。由此可

见，临床前药效研究作为连接中医临床经验与中药

物质基础研究的核心桥梁，正成为系统解析中医药

作用规律、推动中医药现代化的关键突破口。

2　中药复方临床前药效评价平台建设面临的挑战

2.1　中药复方多成分-多靶点作用机制与现有单靶

点药效评价体系的矛盾　中药复方的核心作用机

制根植于“多成分协同-多靶点调控-多通路整合”的

网络化调控效应，而现有单靶点药效评价体系则遵

循“单一成分-明确靶点-线性因果”的还原论逻辑，

二者在方法论层面存在本质结构性矛盾。随着网

络药理学的发展，基于该模型开展的复方制剂评

价，临床疗效预测误差率显著低于单靶点模型［15-17］。

但需正视的是，网络药理学的预测效能仍受多重因

素制约，主要原因有两点：①中药复方有效性及作

用机制的信息来源缺乏严格质量控制，例如中药作

为药效与成分的核心载体，其植物基原、炮制工艺

等关键环节存在较大不确定性，这将直接影响基础

数据的可靠性；②网络药理学仅能对复方所含成分

完成“质”的界定，即明确是否存在目标成分，而对

于以多成分组合协同起效的中药复方，却缺乏“量”

的维度支撑，即各成分含量的组合配比信息。这种

“质”“量”评价的失衡，导致其疗效预测的准确性与

可靠性难以得到充分保障。

2.2　平台“共性”建设与药效“个性”研究的矛盾　

在创新药物临床前研发阶段，相较于制剂工艺的开

发与安全性评价，药效评价的研究范畴更为宽泛，

需全面覆盖临床各类疾病及对应适应证。然而现

实困境在于，药效与药理研究团队多聚焦于特定专

业领域，难以全面适配研发过程中多样化的适应证

需求。从事临床前新药研发的实验平台，虽普遍具

备流程规范化的优势，但在不同疾病领域的专业研

究积淀与技术深度存在差异，导致药效研究往往停

留于表观疗效的初步验证，对作用机制的解析缺乏

系统性与深度。因此，构建兼具流程规范性与学科

专业深度的一体化药效评价体系，已然成为中药复

方临床前药效评价平台建设中的核心命题。

2.3　中药复方临床循于“证”与药物开发基于“病”

的研发矛盾　“辨证论治”是中医诊疗的核心原则，

其中“证”并非单一病症的表述，而是对疾病特定阶

段病因、病位、病性、病势的综合概括，更是在中医

整体理论指导下，对致病因素与机体整体反应性的

综合研判，而中药复方正是基于“辨证”核心开展施

治的主要手段［18］。然而，现代药物研发以“病”为核

心基准，其定义与分类普遍遵循量化客观指标及国

际通用标准，在药效评价中与实验动物模型的适配

性更强。这种诊疗逻辑与评价体系的差异，导致中

药复方临床“辨证”应用与对应“病”的实验动物模

型设计之间形成显著技术缺口。因此，如何实现中

医“证”的临床经验与现代医学“病”的科研范式有

效衔接，成为中药复方临床前药效评价体系构建中

必须突破的关键瓶颈。

2.4　中药复方新药的“优效性”诠释　中药复方的

“有效性”虽然根植于长期临床实践积累，但在实际

研发过程中，其药效不仅需在实验动物模型中得到

验证，其相较于临床现有药物的“优效性”，更需通

过科学实验予以佐证。中药复方虽相较于现代药

物具备独特作用特征，却多停留在“整体调节”“不

良反应轻微”“机体平衡调控”等泛化性表述，难以

充分彰显研发对象的差异化优势，因此基于明确作

用机制的中药复方“优效性”阐发极具必要性。受

研发路径差异影响，现代药物以效应靶点为出发

点，尽管其整体效应与不良反应存在不确定性，但

其作用机制相对清晰；而中药复方包含多种活性成

分，多靶点网络调控及成分间协同效应构成其作用

的物质基础，这也使得其关键作用机制的精准识别

与系统调控效应的科学阐释仍面临诸多技术瓶颈。

如何通过药理研究突破这一困境，已成为诠释中药

复方“优效性”的核心挑战。

3　中药复方临床前药效评价平台建设的设计策略

3.1　平台“共性”建设与药效“个性”研究的合作模

式　整合药效平台的“规范性”优势与研究团队的

“专业性”资源，是实现药效评价内容全面覆盖、摆

脱此前评价困境的有效路径。在药效平台搭建过

程中，需先明确临床前药效评价的“共性”建设内

容，同时厘清平台与研究团队的协同合作模式。其

中，“共性”建设核心涵盖两大维度：一是规范流程

管理，二是科学试验设计。在此基础上，通过与专

业研究团队深度协作，高效推进项目落地实施。新

药药效评价的规范性需严格遵循药物非临床研究

质量管理规范（GLP），实验室、检测仪器、样本储藏

空间等硬件设施需进行标准化规划与合理布局，项

目规范流程的制度管控需配备专人负责，确保全程

合规［19］。新药药效评价的试验设计有别于常规药

效药理研究，需重点关注受试药物的成分含量、辅

料组成、性状特征等核心指标，既需设计更为严格
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的质量控制方案，又要强化对药物量效关系、有效

范围的科学认定。而专业研究团队在药物样品处

理、剂量范围优化、阳性药物筛选及对照组设置等

关键环节，具备显著的经验专长与技术优势，可为

试验设计的科学性提供有力支撑。

面对新药研发中疾病种类繁杂、适应证范围不

确定的实际需求，仅依靠单一药效平台难以实现对

所有疾病及非定向适应证的全覆盖，而联合各专业

领域的研究团队开展协同开发，无疑是兼具可行性

与高效性的运行模式。专业研究团队可依托其深

耕领域的技术积淀，提供针对性研究方法，核心聚

焦于适应证专属动物模型的精准构建与效应评价

指标的科学设计，弥补药效平台在特定疾病领域的

专业短板。在实验设计与项目推进全过程中，药效

平台与专业团队可充分发挥各自优势、整合核心资

源——既能更深入地解读受试药物特性及对应适

应证的诊疗需求，又能实现设施设备、人力资源的

优化调配，形成协同合力。其中，药效平台在新药

研发全流程的规范性管控、项目高效推进的保障等

方面，发挥着不可替代的核心支撑作用。

在“双赢”合作框架下（图 1），“平台-团队”协同

模式的落地实践，需严格遵循权责清晰、利益共享、

风险共担的核心原则，构建规范化运行体系：①权

责分配层面，平台承担基础设施运维、研发规范执

行监督、项目全流程统筹及资源优化调配等共性保

障职责；专业团队则聚焦适应证模型构建、效应指

标优化、作用机制深挖等个性化技术研发任务，双

方签订明确责任清单，界定核心工作边界，避免权

责模糊；②知识产权界定方面，专业研究团队原有

核心技术及自主研发成果归其独立所有；基于平台

资源支撑、规范流程保障及双方联合设计产生的创

新成果（如特色模型方法、关键机制发现等），归双

方共有，成果转化收益按各自投入比例协商分配，

兼顾双方权益；③数据共享机制方面，需建立统一

标准化数据管理规范，平台搭建集约化数据存储与

全流程溯源系统，明确原始实验数据、分析结果的

共享范围与使用权限；对涉及核心技术的敏感数据

进行脱敏处理，恪守数据安全法及科研诚信要求，

确保数据合规使用与安全管控；④长效运行保障方

面，配套建立动态考核与退出机制，通过定期评估

合作团队的技术产出质量、项目推进效率，优化合

作资源库，同时搭建常态化沟通与复盘机制，及时

解决合作中的问题，持续提升协同效能；⑤风险处

置方面，针对实验失败、成果转化纠纷、合规风险等

潜在问题，提前制定完善应急预案，明确责任划分，

可通过设立合作风险基金、购置科研责任保险等方

式，分散风险、降低单方损失，保障协同合作的可持

续性。

图 1　临床前药效平台建设的框架设计
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3.2　基于对适应证解析的实验动物模型资源储

备　在中医临床诊疗中，“病”的诊断与“证”的辨识

往往同步开展，但当代临床多以疾病诊断为基础，

再结合“证”进行分型辨证，例如系统性红斑狼疮常

可辨证为“阴虚血热证”［20］。基于此，在中药复方药

效评价中，可将药物适应证归属于“病”的范畴，同

时精准对应与其疗效相匹配的“证”，实现“病证对

应”的评价逻辑。中药复方多以口服给药为主，因

所含活性成分复杂且体内代谢过程难以全程追踪，

其药效研究往往借助实验动物模型，从整体水平开

展系统评价。无论针对“病”还是“证”，实验动物模

型的选择与设计，均需遵循与药物临床适应证高度

契合的核心原则，首要考量与临床病因的一致性，

其次兼顾症状、体征的相似性。例如，更年期综合

征模型优先选用自然衰老动物，类风湿关节炎模型

则以胶原诱导的系统性免疫模型为优选［21-22］。

实验动物模型与临床适应证的差异性，是实验

设计阶段需重点关注的核心问题，主要体现在种属

差异、病理状态模拟不充分、“证”型特征复刻不足

等方面。通常情况下，主要药效模型需兼顾对临床

适应证“一致性”与“综合性”的模拟；次要药效模型

则可用于弥补主要模型模拟的不足，也可结合药物

作用特征针对性设计，如专门适配中医“证”型的实

验动物模型。值得关注的是，随着中医药现代化进

程的推进，模拟中医“证”型的实验动物模型客观化

水平不断提升，血瘀证、湿热证、脾虚证等经典证型

模型已在科研中广泛应用［23-25］。更进一步，“病证结

合”动物模型的发展，更能显著提升中药复方与临

床适应证的匹配度，如冠心病寒凝血瘀证、代谢综

合征痰证等模型的构建［26-28］，为复方药效评价提供

了更贴近临床的研究载体。

中医治疗优势病种应作为中药复方药效平台

建设的重点储备内容，尤其需结合临床“病”与“证”

的核心特点，系统设计复合式实验动物模型。以慢

性萎缩性胃炎为例，常规采用 N-甲基-N-硝基-亚硝

基胍（MNNG）诱导大鼠模型开展药效评价；针对其

“肝郁气滞证”分型，可在 MNNG 诱导模型基础上，

联合慢性轻度不可预见性应激方法构建复合模型；

针对“脾胃虚弱证”，则可叠加不规律饮食、过劳等

病因诱导形成对应模型。［29］聚焦中医治疗优势病种

搭建药效平台，不仅能大幅提升中药复方研发与临

床需求的适配性，还可通过在优势领域的定向深

耕，系统推动“病证”关联的现代化研究。典型优势

病种见表 1。

与此同时，“病证”模型的广泛应用也对药效评

价的标准化提出了新挑战。实验设计中，是采用复

合模型模拟临床病证结合的状态，还是通过主要模

型与次要模型的组合分别评估药物效应，需结合具

体评价内容科学界定。除遵循标准化药效评价的

通用原则外，阳性药物的筛选、干预时机的选择、治

疗周期的设定及综合评估标准的制定，均需进一步

细化优化。量化客观的评价指标仍是首选，而无

创、可动态观测的指标（如行为学评价、功能检测、

在体成像等），在复杂病理过程的研究中更具优势。

此外，将综合获取的表型量化结果与组学研究数据

进行联合分析，可建立关键作用机制与整体药效的

关联性，通过相互印证进一步提升药效评价的客观

表 1　典型中医治疗优势病种

疾病分类

心血管疾病

代谢性疾病

呼吸系统疾病

消化系统疾病

骨伤科疾病

病毒性疾病

妇科疾病

泌尿系统疾病

皮肤科疾病

中医外科疾病

其他疾病

优势病种

高血压

冠心病

脑卒中后遗症

非酒精性脂肪肝

糖尿病并发症

慢性支气管炎

慢性支气管哮喘

功能性消化不良

慢性萎缩性胃炎

肠易激综合征

软组织损伤

颈椎病

病毒性感冒

病毒性肝炎

带状疱疹

月经不调/痛经

不孕症

先兆/复发性流产

更年期综合征

慢性肾炎

压力性尿失禁

急/慢性湿疹

特异性皮炎

银屑病

乳腺炎

乳腺增生

脉管炎

抑郁/焦虑症

放射治疗/化学疗法不良反应

参考文献
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［49］
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性与科学性。

3.3　中药复方独特作用机制的“优效性”发掘　在

中药复方新药研发中，“优效性”论证是新药开发的

核心价值，候选药物的优效性可通过优于临床现有

药物的疗效、更优的安全性，或创新作用机制等维

度体现。中药复方依托多成分-多靶点的网络化调

控特征发挥作用，与临床广泛应用的化学药物在作

用模式上存在本质差异。基于此，差异化作用机制

可作为绝大多数中药复方优效性的核心切入点，而

如何系统挖掘多成分协同作用机制、科学阐明其调

控规律，是药理研究者需优先攻克的关键问题。

然而，多组学分析及其验证体系应用于中药复

方临床前药效评价，仍受研究成本偏高与数据分析

专业门槛的制约；尤其在活性成分组合辨识、药效

协同机制阐释方面，相关方法学体系尚不完善，进

一步限制了该技术体系的规模化推广应用。［58-62］基

于“按需投入、循序渐进”的研发原则，中药复方药

理系统解析在新药研发中的落地应用，可通过构建

梯次化研发策略分阶段、分层次稳步推进，整体划

分为三个梯度有序开展。

第一梯度：中药复方整体优效性研究。本阶段

仍将中药复方视作一个有机整体，以技术成熟、成

本可控、研发高效为核心特征。基于临床适应证及

受试方药自身特点，遴选适配性最优的单一组学技

术（以转录组、代谢组为常用范式）；通过系统解析

筛选复方整体调控的关键作用通路与分子机制，并

依托组学分析结果，以靶向性机制验证指标替代传

统常规药理检测指标，实现复方优效作用机制的高

效挖掘与精准验证。

第二梯度：中药复方多成分优效性研究。本阶

段可将中药复方视作多成分组合，以生物信息学层

面多成分-多靶点作用网络解析为核心特征。依托

药物多成分分析技术，系统表征复方组分及入血原

型成分谱；同步采集机体多组学数据，如需兼顾大

分子与小分子层面的整体扰动特征，可采用蛋白组-

代谢组联合解析方案。通过药物成分与多组学的

整合分析，在生物信息学维度构建并解析多成分与

多靶点的互作调控网络，再对核心调控分子及关键

信号通路开展靶向验证，实现药效关键成分与作用

机制在分子层面的精准关联，进而深化中药复方药

效物质基础与作用机制的科学阐释。

第三梯度：中药复方中活性成分组合优效性研

究。本阶段以关键调控机制为导向筛选并提取复

方中的活性成分组合，以多成分组合的量化分析及

其协同机制系统研究为特征。在多组学整合分析

的基础上，引入体外高通量药物筛选技术，并结合

成分量化分析，围绕核心调控机制，从中药复方多

组分中定向提取活性成分组合。活性成分组合信

息包含活性成分的定性鉴定结果以及各成分在组

合中的定量权重，而组合信息可与生物调控网络中

靶点调控强度的动态变化相对应，进而系统阐明活

性成分组合的协同作用机制及其网络调控效应。

在成分定量环节，可在药物多成分检测体系中增设

多个时间节点，同步获取各活性成分在体内的初步

药代动力学变化规律，为成分组合的量化权重设定

提供数据支撑。在体外筛选与验证环节，本研发平

台目前采用多通道微流控器官芯片与高内涵实时

成像技术相结合的技术方案，实现对活性成分组合

作用过程的动态、实时观测，可实现活性成分组合

的高效发现与精准验证。最终，需回归体内实验完

成“优效性”机制的最终确认，从而实现多活性成分

组合协同机制的深度挖掘，系统还原中药复方临床

药效的核心作用机制。

当然，在中药复方新药实际研发过程中，需结

合具体研发条件及项目需求，制定贴合实际、科学

可行的研究方案。具体而言，针对研发成本受限的

院内制剂转化类项目，可因地制宜整合已有的患者

治疗前后检测指标，构建表型组数据集；此类数据

虽无法直接作为药效评价的核心指标，但可作为药

效机制推导的重要依据，为优效性挖掘设计提供支

撑。对于生物利用度较低的口服中药成分或活性

成分组合，需重点关注其是否通过调控肠道菌群结

构与功能间接发挥药效，可优先选用微生物宏基因

组与代谢组联合解析方案，系统探究肠道菌群-代谢

物-药效之间的关联机制。而针对中药来源的大分

子成分（如各类多糖、蛋白类成分），或聚焦生物体

功能水平的药效作用评价，则需打破常规研究框

架，结合成分特性与药效评价需求，个性化设计适

配的“优效性”研究方法，确保药效评价的针对性与

科学性。

在客观药效评价的基础上，通过学科交叉融合

与新兴技术的创新运用，系统解析中药复方的药理

作用机制，并实现对中药复方临床疗效的溯源，这

一研究思路正契合《中药药效学研究技术指导原则

（征求意见稿）》的核心精神——既充分彰显中药复

方的“临床价值”，又借助新技术突破实现“非临床
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研究创新”［19］。基于对研究真实性与结果客观性的

根本要求，本文所论述的新药研发策略，同样深度

契合《中药注册管理专门规定》［63］中提出的“人用经

验”与“临床试验”相结合的证据评价体系，并从中

药复方物质基础解析的视角，科学诠释了所对应

“中医药理论”的科学内涵。为切实对接最新中药

新药注册申报的监管要求，针对创新运用的新技术

及获取的新型数据，需同步建立标准化工作流程与

可追溯质控体系；而新技术的科学、规范运用，也将

反向推动中药新药注册监管体系的持续完善与

优化。

4　展望

在各类前沿技术的支撑下，中药复方新药临床

前研究已基本实现对其物质基础及作用机制的系

统解析。随着人工智能（AI）技术的日趋成熟，凭借

其高效的数据转化能力与海量数据库优势，其对该

领域的赋能价值已然显现，具体可体现在三个维

度：①助力复方设计与优化——传统中药复方优化

依赖研究人员进行大量实验筛选，而AI可构建融合

古籍方剂、现代药理、临床病例及化学数据库的庞

大知识图谱，精准挖掘特定病症对应的最优成分组

合与配比，甚至预测全新配伍方案，大幅提升研发

效率；②助力作用机制阐释——AI具备高效整合多

组学数据的能力，可对中药复方的活性成分、关联

靶点及调控通路进行精准预测与系统分析，为作用

机制研究提供科学支撑；③助力药效评价与安全性

预测——通过构建虚拟动物模型及器官芯片技术，

AI可对复方的药效强度、毒性风险及体内复杂药代

动力学过程进行预判，优化实验设计方案，使后续

体外及体内生物实验更具针对性。

但需客观认识到，当前AI在中药复方新药研发

中的应用仍处于探索阶段，核心瓶颈问题包括：源

于中药复方有效成分不明确、相关研究标准化进程

滞后的高质量数据匮乏；模型缺乏可解释性，难以

满足新药研发中机制透明化的核心需求及相关监

管要求的算法“黑箱”；缺少“干-湿”迭代验证体系，

易引发实验结果假阳性及可重复性差的危机。［64-68］

要推动AI有效应用于中药复方新药药效评价，则需

要全面升级中药制药全流程质量控制体系；实现药

效评价中适应证模型与检测方法的标准化构建；搭

建数据规范、结构严密、检索置信度高的中药复方

专属知识库，并匹配优化决策逻辑，构建可解释、可

校验的 AI 智能体；建立“干-湿”实验相互验证的论

证体系。值得注意的是，以真实性考察为核心的新

药研发流程，在与 AI技术融合应用的过程中，或可

加速破解上述瓶颈问题。尤其在系统解析中药复

方物质基础的前提下，可在高质量药效评价与作用

机制发掘过程中，针对性开发适配中药复方药效研

究的智能体；而对于中药复方作用规律的推导，可

通过对药效研究的体内外实验数据进行反向验证，

进一步提升 AI 模型的准确性与实用性，推动 AI 与
中药复方新药研发的深度融合。

中药复方“多成分、多靶点、多通路”的协同调

控特性，决定了其难以构建如化学单体药物“单一

活性成分-明确靶点-线性药代动力学”般的标准化

模型，目前学界尚未形成公认的模型或假说以阐释

其复杂作用机制。对此，可立足中药复方自身特

性，借鉴单一靶点作为药物有效性核心佐证的思

路，转而聚焦系统生物学与药理学证据支撑，将研

究重点放在复方药效学的整体验证上。同时，引入

与药物调控机制高度契合的细胞模型及生物评价

体系，直接反映并量化复方活性成分组合的作用特

点，弥补传统评价方式在体外研究水平上的局

限性。

基于此，所搭建的专项研究平台可分三个阶段

推进建设：短期完成核心基础架构搭建；中期形成

适配中药复方研究的特色技术体系；长期打造行业

的平台范式。平台以资源储备规模、技术-中药适配

率、成果转化效率为核心考核指标，定位为中医药

产学研用融合的核心枢纽，为高校、科研机构、企业

搭建协同合作桥梁。为推动中医药现代化与成果

转化，需多方协同发力：建议政策制定者加大专项

资金扶持力度，优化研发创新政策环境；科研机构

深化跨领域合作，聚焦核心技术与理论创新；企业

主动对接科研成果，优化研发流程并推动产业化落

地，共同助力中医药深度对接现代科学体系，实现

传承创新与转化落地。

5　结语

中药复方临床前药效评价的系统构建，是中医

药现代化从“经验验证”迈向“科学范式”的关键环

节。本文立足中药复方研发的实践瓶颈，通过“规

范”与“专业”的资源整合、“病证结合”评价模型的

科学化以及“多组学系统分析”的技术适配，构建出

兼具中医药整体观与现代科学严谨性的中药复方

药效评价范式。由此，尝试突破传统经验评价的局

限，破解成分复杂性与药物效应量化的核心矛盾，
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为中药复方“优效性”论证与转化落地提供标准化

路径，也为传统医学与现代科研的对话搭建可供实

践的方法论桥梁。诚然，中医药复杂体系的系统解

析依旧任重道远。恰逢 AI技术变革与生命科学认

知迭代的双重浪潮，植根于深厚历史文化底蕴的中

医药，既面临前所未有的时代挑战，更借由科学布

局与新兴技术的深度赋能，迎来了对接现代科学体

系、实现跨越式发展的重大契机。
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