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摘要：本文系统梳理真实世界研究（Real-World Study, RWS）应用于中医儿科临床疗效评估的现有实践与现存难点。

结合中医历代经典理论、儿科名家学术思路，结合现代临床科研进展，分析 RWS 适配中医儿科领域的应用价值与现存

短板。依托真实世界数据搭建临床诊疗优化思路，剖析现阶段该研究模式在证据可信度、药效作用机制阐释、行业标

准化体系建设层面存在的不足，同时预判后续研究发展方向，为中医儿科临床诊疗实践与科研工作提供理论参考。 
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Abstract: This paper systematically sorts out the practical application and existing bottlenecks of real-world study (RWS) in 

evaluating clinical efficacy of pediatric traditional Chinese medicine (TCM). Combined with classical TCM theories and 

academic thoughts of prestigious pediatric TCM experts, as well as modern clinical research progress, this paper analyzes the 

application value and existing deficiencies of RWS applied in TCM pediatrics. Clinical diagnosis and treatment optimization 

ideas are constructed based on real-world data, the defects of this research model in evidence reliability, explanation of 

pharmacodynamic mechanism and industrial standardization construction at present are analyzed, and the future research 

development trends are predicted, so as to provide theoretical reference for clinical treatment and scientific research of TCM 

pediatrics. 
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1 概述 

真实世界研究（RWS）是指在真实临床环境中，针对预设

的临床问题，收集与研究对象健康相关的数据（即真实世界

数据，real world data, RWD），通过系统分析获得关于药物

使用情况及其获益-风险证据的研究过程
[1]
。RWD 来源于日常

诊疗实践，反映患者在实际医疗条件下的健康状况与诊疗过

程
[2]
。相较于随机对照试验（randomized controlled trial, 

RCT），RWS 通常不进行随机分组干预，其数据更具多样性和

实用性，外部效度更高，能更真实地反映干预措施在临床实

际应用中的效果
[3]
。 

中医学历来重视从临床实践中总结规律，其研究方法本质

与真实世界研究具有内在一致性。中医强调“辨证论治”与“整

体观念”，注重从复杂临床现象中归纳证候演变规律，进而指导

诊疗实践
[4]
。数千年来，中医药积累的丰富经验均源于真实医

疗环境的长期观察与反复验证
[5]
。由此可见，RWS 和中医药个
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体化施治、整体论治、立足临床实践的核心特征高度匹配，能

够在真实诊疗场景下规范化采集临床数据，依托标准化研究设

计与统计学分析，为中医临床疗效提供高可信度循证依据
[6]
。

与此同时，以医院诊疗原始数据为基础开展 RWS，对挖掘中医

药新型诊疗技术、特色疗法、挖掘疗效客观证据具备重要实践

价值
[7]
。借助多源数据融合、大数据挖掘技术搭建多维度分析

模型，还能进一步完善中医特色理论体系
[8]
。 

国内中医药领域自 2009 年引入 RWS 研究思路，早期多用

于中成药用药安全性评估，后续逐步拓展至各类中医干预手段

的临床效果验证工作
[9]
。2010 年田峰团队首次系统阐释 RWS 用

于中医药疗效评价的实践价值，成为该细分领域发展的标志性

成果
[10]

。2013 年刘保延教授提出“真实世界的中医临床科研范

式”，倡导临床诊疗与科学研究一体化发展思路
[11]
。2021 年中

华中医药学会发布团体标准《中医药真实世界研究技术规范》，

推进多类优势病种临床数据库搭建，旨在借助 RWS 优化中医药

临床诊疗方案
[12]

。 

与 RCT 相比，RWS 干预控制较少，多以观察性研究为主，

更贴近临床实际，易于实施，尤其在儿科领域受到广泛关注
[13]
。

儿童疾病谱广泛、证候变化快、个体差异大，中医儿科历来强

调整体观与动态平衡，与 RWS 的“真实环境”理念相契合。例

如，《小儿药证直诀》指出小儿“脏腑柔弱，易虚易实，易寒易

热”，强调疗效评价需注重动态调整。《温病条辨·解儿难》提

出“稚阴稚阳”的生理特点，提示疗效评估应涵盖体质、证候、

环境等多维指标。现代名家江育仁强调“脾健不在补贵在运”，

重视患儿饮食、生长发育等真实世界指标，为 RWS 提供了具中

医特色的评价维度
[14]

。 

RWS 基于真实诊疗场景收集数据，更能体现中医诊疗的复

杂性与整体性，尤其适用于儿科疾病特点。然而，目前中医儿

科领域对 RWS 方法学的应用仍处于发展阶段，缺乏系统梳理与

深入分析。因此，本文旨在系统阐述 RWS 在中医儿科疗效评价

中的应用价值、现状及挑战，以弥补该领域在方法学整合与实

践推进方面的知识空白。 

2 RWS 在中医儿科疗效评价中的应用 

2.1 呼吸系统疾病 

针对儿童呼吸系统相关病症，RWS 已广泛应用于疗效评估、

最优治疗方案筛选工作。段萌萌等依托真实世界临床数据，归

纳儿童社区获得性肺炎风热闭肺证证候特征、实验室检测指标

及常规中西医联合治疗方案，为该病中西医结合诊疗提供临床

参考依据
[15]
。何显单独聚焦痰热闭肺证患儿，依托真实世界观

察研究总结该证型标准化诊疗规律
[16]
。在中药复方疗效验证层

面，武超然采用倾向性评分匹配法开展真实世界回顾性队列研

究，证实肺宁排毒汤可显著改善儿童大叶性肺炎临床症状、促

进肺部炎症吸收
[17]

。李利寻以喜炎平注射液为研究对象，依托

真实用药数据搭建个体化给药推荐模型，提升儿童肺炎药物治

疗精准度
[18]

。 

儿童支气管哮喘相关研究中，李文团队论证 RWS 用于中药干预

小儿哮喘临床评估的可行性，为传统中医药疗效验证提供全新

研究路径
[19]
。陈国芳通过真实世界观察研究证实，定喘汤加减

方可有效缓解小儿哮喘外寒内热证急性发作相关症状，且整体

用药安全性良好
[20]

。 

此外，上呼吸道感染的药物比较研究也借助 RWS 得以推进。

Linan Zeng 等通过前瞻性队列比较发现，丹木提取物糖浆在儿

童急性上呼吸道感染中的疗效与安全性优于小儿豉翘颗粒
[21]
。

张依基于医院信息系统数据，利用 XGBoost 模型构建了双清合

剂儿童剂量预测模型，为临床合理用药提供了量化依据
[22]

。李

蕾则通过 RWS 验证了“伏九贴敷疗法”治疗小儿反复呼吸道感

染（肺脾气虚证）的有效性与安全性，支持其临床推广
[23]

。 

2.2 消化系统疾病 

在消化系统疾病方面，RWS 为中药制剂的应用拓展与疗效

评价提供了证据。赵泽慧等基于多中心医院信息系统数据分析

发现，儿脾醒颗粒不仅用于消化系统病症，还可适用于反复呼

吸道感染、IgA 血管炎等，且临床常与同类中成药或益生菌联

用，疗效显著
[24]
。李艺羿探讨了穴位敷贴辅助治疗儿童腹泻的

效果，发现其对迁延性及慢性腹泻、非感染性腹泻的疗效优于

单纯常规治疗，并能缩短止泻时间
[25]

。 

2.3 神经系统疾病 

RWS 在儿童神经系统疾病领域主要用于挖掘临床诊疗规律、

评估各类中医特色疗法疗效。龙政莉团队分析针灸干预儿童孤

独症谱系障碍开展真实世界研究的适配性，提出需从基线资料

均衡性、临床结局观测指标、亚组分层分析等维度合理解读研

究结论
[26]

。李少红依托专科门诊真实诊疗数据开展 RWS，系统

总结针刺疗法干预孤独症谱系障碍的辨证分型规律、标准化治

疗方案特征
[27]

。 

针对小儿脑性瘫痪，李珊珊基于真实临床病历数据，梳理

脑瘫患儿发病特征、临床常用中药配伍规律，为制定分层阶梯

式综合干预方案提供数据支撑
[4]
。王兴团队通过真实世界观察

证实痉瘫康胶囊能够有效改善痉挛型脑瘫患儿各类临床痉挛症

状
[28]

。袁杨阳采用实用性随机对照试验（兼具真实世界研究属

性）对比发现，针刺联合 A 型肉毒毒素干预方案对改善痉挛型

脑瘫患儿肌张力、运动功能的远期效果更突出
[6]
。 
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儿童抽动障碍相关研究中，朱鹏程将大数据挖掘技术与真

实世界研究相结合，系统提炼吴敏教授治疗本病的方药配伍、

外治手段、辨证论治核心思路，为名老中医临床经验数字化传

承提供全新研究模式
[29]
。Jing Wang 等开展回顾性真实世界数

据分析，筛选出防风、葛根、钩藤等临床核心用药，同时结合

网络药理学技术阐释上述药物可能通过调控机体免疫、细胞信

号通路发挥治疗作用的潜在机制
[30]

。 

2.4 内分泌与血液系统疾病 

内分泌疾病研究方面，闫文月依托真实世界临床数据，归

纳阴虚火旺型特发性中枢性性早熟女童发病高危因素，为本病

临床预防与干预提供参考
[31]

。血液系统病症领域，Han Juan 开

展多中心真实世界疗效评价，证实槐杞黄颗粒干预儿童慢性原

发性免疫性血小板减少症，在提升血小板计数、降低出血发生

风险方面效果优于安慰剂，长期用药安全性稳定
[32]

。 

2.5 过敏性疾病 

RWS 在儿童过敏性疾病研究中多用于证候分布规律、中药

作用机制探索。王佳妮整理新加坡地区儿科临床病例，总结当

地儿童过敏性疾病发病特点，梳理徐氏儿科对应的辨证施治思

路
[33]

。Luo Changyong 依托真实世界病历数据挖掘得出，儿童

过敏性鼻炎核心治疗方药包含防风、白芷、苍耳子等药材，其

起效机制大概率和机体免疫调节、信号通路调控相关
[34]

。 

儿童过敏性紫癜研究中，李晓文依托医院电子病历真实数

据证实，中医辨证分型论治可减少患儿激素使用剂量，同时有

效下调证候积分，充分体现本病 “清热祛湿、凉血散瘀” 核

心治则
[35]

。燕丽团队开展多中心真实世界监测进一步证实，过

敏性紫癜高发于春、秋两季，血热妄行证为临床最常见证型，

临床治疗以清热解毒、活血化瘀类中药为主
[36]

。 

2.6 泌尿系统疾病 

郑容焕依托医院电子病历系统开展真实世界回顾性研究，

梳理儿童肾病综合征发病诱因、辨证分型分布及临床常用中药

配伍规律；同时验证越婢加术汤、四妙散对应证型的治疗优势，

提出本病治疗核心以祛湿为基础，同步兼顾理气活血、益气扶

正思路
[9]
。 

2.7 感染性疾病 

儿童感染性疾病相关真实世界研究中，焦阳通过回顾性病

历数据分析发现，EB 病毒感染患儿以湿热蕴结证为主要证型，

临床中药以清热解毒类为主，中成药常选用炎琥宁、喜炎平等

注射液，为优化儿童 EB 病毒感染中西医联合治疗方案提供依

据
[37]

。Rui Li 开展大样本真实世界临床观察得出，穴位贴敷外

治干预发热、咳嗽等儿童常见感染性病症，可降低临床抗生素

使用频次，加快各类临床症状消退，0–6 岁低龄患儿获益更为

明显
[38]

。 

3 挑战与展望 

尽管 RWS 在中医儿科领域具备广阔应用潜力，现阶段该研

究模式在方法学设计、临床落地实施层面仍存在多重难点。第

一，真实世界原始数据均来源于日常门诊、住院诊疗记录，普

遍存在病历记录缺失、数据格式不统一等问题；大样本数据虽

能提升研究人群代表性，但同时引入大量混杂干扰因素，大幅

提升数据统计分析难度
[39]
。第二，中医证候术语、中医特色干

预手段、临床疗效评价指标尚未形成行业统一标准，多中心、

多来源临床数据难以统一整合、横向对比。第三，儿科研究对

象为未成年人，受隐私保护相关法规约束，临床数据共享、二

次使用需严格遵循医学伦理与法律法规要求，目前配套标准化

管理机制仍不完善。 

为推动 RWS 在中医儿科领域深度落地，后续可从四大方向

开展探索： 

第一，开展高质量前瞻性登记式真实世界研究，围绕哮喘、

小儿厌食、抽动障碍等中医治疗优势病种，搭建多中心、标准

化中医儿科临床登记数据库，统一采集结构化、高完整性真实

世界临床数据。 

第二，推进跨学科疗效机制深度挖掘，依托 RWS 筛选得到

的有效复方、中医外治疗法，结合网络药理学、肠道微生物组、

代谢组学等现代多组学技术，深度解析 “疾病 - 中医证候 - 

临床疗效” 关联背后的生物学机制。 

第三，研发适配儿科人群的中医数字化智能设备，普及

移动医疗终端、可穿戴监测设备，实现居家患儿中医疗效指

标实时采集、远程动态评估，提升临床数据采集连续性与客

观程度。 

第四，推动研究方法创新与行业标准化建设，引入目标试

验模拟、边际结构模型等高级统计学方法控制混杂偏倚；同步

加快制定中医儿科 RWS 专用术语、干预措施、结局评价指标统

一行业规范。 

4 结论 

真实世界研究构建了贴合临床实际、兼顾中医个体化辨证

与整体论治的新型疗效评估模式，能够有机融合中医药传统诊

疗特色与现代循证医学标准。现阶段该方法已在儿科呼吸、消

化、神经、内分泌等多系统疾病研究中积累大量临床实践数据，

但仍存在循证证据质量参差不齐、行业统一标准缺失、药效作

用机制阐释不足等短板。未来需重点搭建标准化、高质量中医

儿科临床数据库，推动多学科技术交叉融合与研究方法创新，
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助力中医儿科疗效评价从传统经验总结转化为标准化科学循证 证据，持续提升儿科中医临床诊疗规范化水平与基层可及性。 
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