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基于中药传统功效的现代药效物质基础
研究是原创性研究的源泉＊

龚普阳，戚 进，余伯阳＊＊

（中国药科大学 江苏省中药评价与转化重点实验室 南京 211198）

摘 要：中药的传统功效是在中医理论的指导下，经过长期实践对其临床疗效的高度总结，对中药的临床

使用具有重要的指导意义。与现代医药体系相比，中医药体系的诊疗模式与西医不同，且相对于西药，中药作

用的疾病靶标可能更加广泛。基于中药的传统功效，结合现代科学技术手段，开展对中药的药效物质基础及其

作用机制的研究，有助于疾病治疗中新靶点、新机制和新物质的发现及中药新药的二次研发，对于阐释中药传

统功效的现代科学内涵具有深远意义。因此，基于中药传统功效的现代药效物质基础研究是中医药原创性研

究的源泉。

关键词：中药 传统功效 物质基础 新药研发

doi：10.11842/wst.2017.09.001 中图分类号：R09 文献标识码：A

中医药学来源于大量的临床实践经验，是历经岁

月考验而形成的具有深邃的哲学智慧的古代科学。中

医药是中华民族文化的瑰宝，其系统的理论体系与方

法数千年来为中华民族的繁衍生息保驾护航。中药作

为中医治病的物质手段，其应用可追溯自神农尝百草

时期，经由数千年的临床检验，保障了其安全性和有效

性，同时，中药的使用也始终贯穿着中医独特的理论与

思想。

中医治疗讲究“辨证论治”，其中证是指在疾病发

生发展过程中的一系列外在特征表现，通过对这些疾

病特征的准确辨识与把握，基于配伍理论将具有不同

功效的中药调配组合使用以达到调节机体平衡和治疗

疾病的目的。而历代医家对中药功效的表述和归纳，

正是中医诊疗思维和治则的具体体现。与西药功效不

同之处即在于，传统中药的功效更着眼于对人体整体

功能调节的阐释，即“对证下药”[1]。而其中的关键在

于所辨的“证”与所用的“药”的对应关系，对中药的传

统功效挖掘和表征即是把握这种对应关系的关键点，

由于证候的生物学基础具有模糊性和相对性，因此结

合中药的现代临床适应疾病，紧扣病证关系，探究其现

代药效物质基础可作为中药新药研究的有效途径。

基于传统功效结合现代应用，阐明中药功效物质

基础及作用靶标，研发中药特色新药，是中药现代化发

展的高速通道，也是中药走出原始创新之路的捷径。

本文基于笔者所在团队在中药及中药方剂研究领域的

经验和体会，结合中药及复方现代化研究进程，从中医

诊断方式的特点，中药与西药的药效靶标差异，中药传

统功效与现代功效的相关性及中药原创性药物研发4
个方面分享对中药传统功效研究的认识与思考，以期

为中医药更好的继承与创新提供参考和启发。

1 中医的诊断方式与西医不同

中医与西医产生的文化背景不同，诊断和治疗的

思维也存在很大的差异。中医的诊断更注重于个体整

体的变化，对辩证的指标是偏于主观的，采用脉象，经

络，脏腑，八纲，气血津液，阴阳五行等抽象的指标加之收稿日期：2017-08-11
修回日期：2017-09-05

＊ 国家自然科学基金面上项目（81774150）：以生脉制剂为例探讨名方制剂“病-证相关”精准治疗生物学基础的研究方法，负责人：余伯阳。

＊＊ 通讯作者：余伯阳，教授，博士生导师，主要研究方向：中药及复方药效物质基础及作用机制研究。
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经验进行辩证，注重于定性和相对性。西医的诊断模

式更为局部化，微观化和具体化，注重采用有形的，数

字性的指标来对疾病的发展状况来进行界定，注重定

量和绝对性，例如血常规，肝功能，心电图，B超，CT等

定量及可视化的方式，通过指标的数字化来对疾病进

行程度的分析[2]。从精准性上来讲西医具有优势，而针

对个体化，差异化的情况下中医的治疗可能更胜一筹。

中医对人类疾病的认识和研究的基本单元是证，

辩证治疗是中医的基本模式，而辨病治疗是西医的基

本模式，二者均是对疾病发展进程的认识，在一定程度

上也存在着内在的联系，区别则是对于疾病的认识角

度不同 [3]。例如从病理生理学的角度来讲，疾病是致

病因素损害下，机体自稳态调节紊乱而发生的异常生

命活动现象，在不同的疾病发展过程中可能存在相同

的病理过程，例如肝炎，白癜风，脑卒中，糖尿病，都存

在炎症的病理过程。如同中医中的“异病同证”便是指

在不同的疾病的产生和发展过程中，出现了病位相同，

病性相近，病因同源的过程 [4]，如肝气郁滞一证，广泛

存在于慢性胃炎，高血压，抑郁症，经前期综合征等；慢

性乙型肝炎、非酒精性脂肪肝，慢性肾小球肾炎也均有

“湿热证”的表现 [5,6]，充分体现了“异病同证”的广泛

性。同时，在中西医结合医学中，同一种病可能存在不

同的证，例如冠心病，病机为本虚标实，临床常见证候

就可分为心血瘀阻，气阴两虚，气虚血瘀，心气不足，气

滞血瘀等等，中医即可根据病人的体质，情志等综合考

虑，采取治疗方案，不同于西医的标准化用药[7]。中药

的使用中，尤其讲究药与证的对应关系，从一定程度上

来讲，中医即从“上游”对人体具有系统的认知，中药发

挥的作用也应是整体的，具有多层次的调节干预作用，

无论是传统还是现代应用研究，都揭示了中药的使用

上也存在着同病异治，异病同治的功效特征。中医与

西医诊疗方式不同，体现在对人机体的观察的立足点

不同，也体现在使用的药物对机体的干预层次存在不

同，正因为这些差异的存在，为中药新药的创新发现提

供广阔的前景和丰沃的土壤。

2 中药作用靶标与西药存在差异

中西医诊疗模式不同，对药物的研究模式也不同，

西药通常由一个或有限的几个化合物组成，主要作用

于体内的特异性病灶，就西药的研究模式而言，是为了

指向性消除特定致病因素，从而对化学成分和疾病靶

标进行研究，这种从实验室到临床的研究模式，必然导

致了其目标靶点的高度专一性和选择性，同时也不可

避免的带来安全性和耐药性的问题。中药类型多样，

包括植物药，动物药，矿物药等，含有大量常量、微量和

痕量成分，其功效为不同成分活性的综合体现，同时中

药又多在配伍理论的指导下以复方的形式使用，富含

的成分更加复杂多样，物质的多样性使得作用靶标可

能具有广泛性。另外，传统中药凝结独特的中医理论，

有独特的机理和使用规律，现代研究表明中药有特定

活性物质作用于特定的靶点，同时也存在多成分，多靶

点“协同增效”的调节作用，其治病机理与西医不同，物

质发挥药效的过程与作用点也有较大差异。

中药的功效研究应该在中医理论的指导下进行，

不能完全照搬西药的研究模式，这样必然会导致对中

药物质及功能靶标研究的片面性和局限性，无法准确

的把握中药的“效”，更不能准确的定位药效物质的作

用靶标，甚至会造成功效的“流失”，失去中药的本体特

征。例如中药“伏龙肝”，碳酸钙和碳酸镁是其主要的

化学成分，如果单从主要物质及药理作用来讲，其主要

的功能是增加肠蠕动，应具备泻下功能[8]，而中医认为

其可温中降逆，止吐，止血，主治应为虚寒泄泻，呕吐反

胃，崩带等症，如《本草便读》中记载：“伏龙肝即灶心

土…….，其功专入脾胃，有扶阳退阴散结除邪之意。

凡诸血病，由脾胃阳虚而不能统摄者，皆可用之。《金

匮》黄土汤即此意”，现代的临床研究也证实了伏龙肝

的传统功效的可靠性[9-12]。这也在一定程度上提示中

药和西药治疗具有靶标差异，而以传统功效出发有助

于阐释这种差异，同时丰富传统中药的功效“内涵”。

由于理论体系不同，中医与西医对人体的功能、器

官的认识和药物的使用有所差异，且中药与西药在治

疗同一疾病过程中对应的靶点并不一致，例如清热解

毒法对肝癌的治疗，从中医肾藏精主骨生髓理论采用

补肾药治疗骨质疏松，从肝主筋角度利用活血舒筋药

治疗椎间盘退变等均取得了显著的临床疗效[13-15]。中

药的药效注释遵守了中医的宏观整体辩证，药与证的

对应关系在中药的使用中特点突出。即使针对同样的

疾病，中药的治疗和西药的疗效虽然“同归”，但很有可

能是“殊途”，因此，基于传统的中药功效，与现代适应

疾病相关联，有助于发现具有原创性的药物新靶标。

基于以上思考，本课题组前期以药材麦冬作为研究对

象，基于其清心润肺，生津养阴的传统功效，对于阴虚
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内热而致的血瘀证具有良好的改善作用，结合现代临

床麦冬具有较好的抗血栓疗效，课题组前期利用系列

亲和色谱，识别出麦冬皂苷抗血栓活性成分鲁斯可皂

苷元及特异性结合蛋白为非肌肉肌球蛋白重链 IIA，利

用基因过表达技术及RNA干扰，在体内外水平确证了

NMMHC-IIA与肿瘤坏死因子受体2的相互作用，进而

调节Akt/GSK3β-NF-kB信号通路，调控相关细胞因子

的产生，最终抑制血栓形成[16]。以上的研究为体现中

药特色的靶标和物质发现研究提供了一定思路，同时

也证实了基于传统功效结合现代临床适应病症的中药

药效物质靶标发现的可能性。

3 中药作用靶标与西药存在差异

中药的传统功效是根据长期、大量的临床实践进

行总结的，对其功效的解释体现了中药的有效性和安

全性。从一定程度上来讲，可以将中药的传统功效和

现代临床应用分别作为针对证和病，以证的表现形式

与病的病理特点进行相关，而中药的使用中也确证了

传统功效和现代应用的“证-病”相关性。同时，通过

对中药的功效总结和研究即可发现，现代的临床功效

改善的病症表现多与传统的功效表述有类似之处。例

如任钧国等对547味中药的传统功效和药理作用进行

关联性研究，发现清热药多具有抗细菌、抗炎作用，泻

下药与致泻具有高相关性[17]。下面本文主要从具有代

表性和使用较为广泛的活血化瘀药，清热药，补益药三

类进行举例说明传统功效和现代临床功效的关系。

3.1 活血化瘀药的现代功效

凡以通畅血脉、消除瘀血为主的药物统称为活血

化瘀药，此类药物具有调经止痛、消肿疗伤、活血消痈

等功效。活血化瘀药对应的则是血瘀证，根据强弱又

具有和血行血、活血散瘀及破血逐瘀的功效区别。但

凡有瘀血阻滞之证皆可辩证采用活血化瘀药，因此该

类药物使用范围很广 [18]。常用的药物包括：丹参，红

花，川芎，牛膝，血竭，斑蝥等等。其中，丹参其传统功

效为活血调经，祛瘀止痛，早在《神农本草经》中便有记

载，列为草木上品，《本草便读》又有：“丹参，功同四物，

能祛瘀以生新，善疗风而散结，性平和而走血……丹参

虽有参名，但补血之力不足，活血之力有余，为调理血

分之首药。”化学成分研究表明，丹参中主要含有丹参

酮类和丹参素等。现代临床主要用于心血管疾病的治

疗，如复方丹参滴丸，可显著降低患者的总胆固醇和低

密度脂蛋白胆固醇，改善血液流变学特性，抑制血小板

聚集，减轻冠心病的心绞痛和改善心电图异常，有效的

起到了祛瘀养血，活血通络的作用，确证了传统功效[19]；

川芎祛瘀作用广泛，《神农本草经》中记载其“主中风入

脑头痛，寒痹，痉挛缓急，金创，妇人血闭无子。”奠定了

川芎“行气活血”之功的基础，唐代《妇科千金方》中四

物汤治营血虚滞、妇人月经不调及崩中漏下，佐川芎，

活血行气，与君臣共奏补血调血之功，至明清年间，以

川芎为君的组合方剂以广泛应用于临床，着重发挥活

血祛瘀之效[20]。现代研究表明川芎嗪为川芎中的主要

药效物质，基于此研究开发的盐酸川芎嗪注射液和丹

参川芎嗪注射液具有扩张血管，降血压和增加冠脉血

流量，抗血栓形成等功效，应用于冠心病，心绞痛，脑梗

死，急性缺血性脑血管病，肺心病等疾病，临床疗效

显著[21-24]。

3.2 清热药的现代功效

清热药是以清解里热、治疗里热证为主的一类药

物，《内经》谓“热者寒之”，《本经》：“疗热以寒药”。因

此该类药物性多寒凉，通过清热泻火、凉血、解毒及清

虚热等不同作用，使机体之热得以清解。清热药的中

医主治为气分热盛证、热度炽盛证、血热证、阴虚内热

证等，现代医学主要用于治疗里热证的各类因素，可用

于感染阶段和非感染阶段，如湿疹，细菌性痢疾，慢性

气管炎等等[25]。不同清热药的作用特点各有差异，代

表性的药物有石膏，黄连，板蓝根，生地黄，玄参，青蒿、

苦参等[25]。苦参首载于《神农本草经》，认为其“主心腹

气结，癥瘕积聚，黄疸，尿有余沥，逐水，除痈肿……”，

《本草纲目》载其可治肠风、泻血并热痢[26]。主治之证

与现代医学实践基本一致，例如现代临床利用苦参单

味药煎剂治疗细菌性痢疾、沙门氏菌属感染或细菌性

急性肠胃炎效果显著。苦参的化学物质研究表明，其

中以苦参碱类生物碱为主要药效成分，现代临床制剂

中以苦参碱和氧化苦参碱为主，因其具有良好的抗炎，

抗肿瘤，抗病毒活性广泛用于治疗银屑病、病毒性肝

炎[27]；板蓝根又名靛青根，《分类草药性》中记载其：“解

诸毒恶疮，散毒去火”，现认为其功效主要为清热解毒，

凉血利咽，现代临床应用主要是上呼吸道感染，尤其是

病毒性感染，板蓝根类制剂如板蓝根颗粒，板蓝根注射

液等主要用于预防和治疗流感，扁桃体炎，咽炎等[28]，

此外板蓝根对乙肝病毒和疱疹病毒也有明显的抑制

作用[29]。
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3.3 补虚药的现代功效

补虚药是指补益人体之气血阴阳不足，治疗虚证

为主的药物[30]。虚证范围较广，主要分气虚，阴虚，血

虚，阳虚等不同类型，因而此类中药根据其功效即可分

为补阳药，补阴药，补血药和补气药。此类药物应用广

泛，其中山药，大枣，蜂蜜等更是被列为药食同源。补

气药中如人参，功效记载其大补元气，补脾益肺，生津，

安神益智。其主要成分为人参皂苷和糖类，目前对于

人参的研究较为深入，其药理研究表明人参主要对心

血管系统，消化系统及中枢神经系统具有保护作用，同

时发现其具有抗肿瘤，调节免疫等多种活性。现代临

床应用研究表明，人参主要应用于心绞痛，慢性肝炎，

神经衰弱，糖尿病等具有显著疗效[31]。同时，人参注射

液可显著改善心气虚患者的低左心泵力、血液流变学

和微循环等[32]。补血药中当归所含的挥发性成分和非

挥发性成分对造血系统、循环系统、神经系统均有明显

的药理作用，临床所用的复方制剂如当归补血口服液，

当归补血汤也主要用于化疗后的骨髓抑制，贫血等均

属于中医“血虚”范畴，并取得显著的临床疗效[33,34]。

以上研究实例表明，中药的应用须注重于从传统

功效出发，应追本溯源的对其功效和用法加以挖掘和

提高，现代的临床报道表明，中药的现代药效与传统功

效具有很强的相关性，利用现代科学技术手段研究传

统功效与现代药效的相关性，并对其药效物质，作用机

理进行科学解释，有利于开阔新的研究方向，同时为中

药新药的开发和临床应用提供指导。

4 传统功效结合现代临床应用可作为原创性药物的

研发的切入点

中医药发展历史悠久，形成了一系列原创性的著

作，这些中医理论和历代文献记载的本草，方剂，医理，

对于中药功效的记载是经过临床实践检验所总结得到

的宝贵经验，也使得中药成为最具有原始创新特色的

药物，对于其传统功效物质和机理的研究更是中药新

药的重要来源。例如青蒿素的发现和应用，屠呦呦研

究员领导的课题组接受抗疟药创制研究任务后，对历

代医籍、本草、验方进行了系统的整理和挖掘，其中从

《肘后备急方》发现关于青蒿抗疟的记载：“青蒿一握，

水一升渍，绞取汁，尽服之”，在此启示之下，将青蒿叶

采用低沸点溶剂冷浸制得青蒿素，并证实了其为青蒿

截疟主要活性成分，青蒿素系列药物的开发和应用被

誉为“拯救2亿人口”的发现。青蒿素的成功给了广大

中医药研究者很好的启示和指导，中药的现代研究在

中医药整体发展历史进程中是短暂的，因此，中药新药

的现代研究的过程中同样需要重视对中药传统的用法

和功效进行深入挖掘和考证，从考证中辨别，从继承中

创新。

目前国外大量的科研机构和企业开展基于天然药

物和中草药的新药开发，尤其注重于对中医药古籍的

广泛深入研究，如早在上世纪 70年代，日本开发我国

中医古籍《金匮要略》、《伤寒论》等中的200余个处方，

并大力商业化取得了很大的成功[35]。有关数据表明，

2011-2015年获得批准生产的中药新药（1-6类）的数

量共 95个，其中 78项为 6类新药，说明我国中药原创

药研制步伐仍然滞后，创新开发水平有待提高[36]。在

过去的几十年中，我国中药的研究也取得了一系列的

成果，特别是对于其物质基础的阐明，成为中药新药创

制的重要途径，如通过基于传统功效的活性物质基础

筛选模式成功开发的川芎嗪，穿心莲内酯等至今仍使

用在临床一线，同时，基于对中药单味药或复方的有效

部位或有效成分组分开发成的新药也成为了中药新药

创制的重要途径[37]。与化学药和生物药品相比，中药

新药的研究开发是“源于临床，应用于临床”的过程，核

心始终关注于临床，落脚于临床，其研究模式体现了转

化医学的基本思维，但中医所辨的“证”与现代医学对

于疾病的观察点不同，且证候又具有动态变化的特点，

单纯的基于证的表型来进行药物研究存在困难，而将

中药现代应用疾病及病理过程与传统功效相结合，探

究现代药效物质基础可作为研究的切入点。本课题组

研究团队在经典复方生脉散的传统功效基础之上，结

合生脉制剂防治心肌缺血性疾病的临床研究，针对其

疾病的关键病理环节，综合利用信息学、化学、生物学

等多学科技术，建立由病及证，由证及方，方剂治疗指

征与方药化学物质基础的药理作用特点相关分析的信

息挖掘模式，构建慢性间歇性缺氧小鼠模型，模拟气阴

两虚证主要临床特征，同时利用缺氧复氧诱导心肌细

胞损伤的细胞水平模型，通过处方配比与有效性研究，

逐步实现从提取物到有效部位再到有效成分群的系列

研究思路[38,39]。此外，课题组前期利用多种相关药理研

究模型结合网络药理学分析手段，筛选并确定生脉制

剂抗心肌缺血性疾病最佳活性成分配比（人参皂苷

Rb1：鲁斯科皂苷元：五味子醇甲=6:0.75:6），进一步确
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认“新组方”与原方具有较高的网络蛋白覆盖度，并实

验验证其作用机制，使筛选得到的有效成分群组成生脉

散“新组方”[40-42]。本研究为基于传统功效与现代应用的

经典名方二次开发提供一定思路，同时也为创制成分

明确，机理清晰的自主知识产权新药奠定了科学基础。

坚实的临床经验筛选使中药作为满足重大疾病需

求的新药开发源头具有天然优势，同时物质基础和作

用靶点的不明确性既是制约中药原创药开发的瓶颈也

是中药原创药开发发展的机遇，而将中药传统功效和

结合现代临床应用作为研究的切入点，利用疾病发展

关键病理环节建立或采用相关体内外药理研究模型，

基于此可能发现具有更加新颖的物质类型和作用靶

标，同时对中药及经典名方的二次开发及物质明确、靶

点依赖性转型的中药原创新药研发具有深远意义。

5 总结

中药新药的研发与化学药和生物药不同，中药特

别是复方形式是中医用药的特色，具有中医理论和大

量的临床实践作为支持，保障了中药疗效的可靠，同

时，由于中医诊疗模式与西医存在广泛差异，中药的作

用特点与现有的西药不同，基于此追本溯源的挖掘中

药传统功效和方法，并结合现代临床应用作为研究切

入点，探究其药效物质基础及作用机制，有利于加快中

药原创药研发的步伐。
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The Research of Modern Pharmacodynamic Material Basis Based on the Traditional Efficacy of

Traditional Chinses Medicine is the Source for Original Research

Gong Puyang, Qi Jin, Yu Boyang

(Jiangsu key laboratory of TCM evaluation and Translational Research,

China Pharmaceutical University, Nanjing 211198, China)

Abstract: The traditional efficacy of traditional Chinese medicine (TCM) is to summarize the clinical efficacy of TCM
under the guidance of TCM theory, and it possess important guiding significance for the clinical use of TCM. Comparing
with the modern medical system, the TCM system was different from western medicine in diagnosis and treatment modes,
and the disease targets of TCM maybe more extensive than that of western medicine. Based on the traditional efficacy of
TCM, combined with modern means of science and technology, the research on material basis and pharmacological
mechanism of TCM was beneficial to discovery the new targets, new mechanism, new material and the secondary
development of new drug of TCM. Furthermore, it also has far-reaching significance on interpret the modern scientific
connotation of TCM efficacy. Therefore, deriving from the traditional efficacy of TCM, the research of modern
pharmacodynamic material basis is the source for original research .
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