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“源于临床−归于临床”策略发现经典名方作用分子的研究思路
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摘要: 经典名方作用分子解析, 是注重现代科学解读中医药学原理的重要命题, 也是构筑中医优势病种的重要

基石。然而, “缺乏关联疾病演变特征、缺乏关联临床疗效”, 已成为该领域亟待解决的科学问题。为此, 以中医优势

病种“消渴”与经典名方“玉泉丸”、“消渴方”为示范, 遵循“源于临床−归于临床”策略, 利用融入生成式人工智能的生

命组学, 从临床切入识别经典名方作用分子及其生物关联, 挖掘疾病演变与转归的整合特征PANEL; 以此联通“临

床−基础”, 剖析基于代谢网络振荡与混沌的药效涌现特征, 揭示经典名方作用分子协同规律及其生物机制; 回归临

床验证其作用分子并发现药效优于经典名方的多成分新复方; 构建“说明白、讲清楚”经典名方作用分子的研究新

范式。
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Abstract: Analyzing the molecular mechanisms of classic traditional Chinese medicine (TCM) formulas is 

essential for interpreting TCM principles through modern scientific frameworks, and serves as a cornerstone for 

establishing dominant disease categories of TCM. However, the lack of correlation with disease progression charac‐

teristics and clinical efficacy has become a scientific issue in this field that requires urgent resolution. To address 

this issue, this paper employs the classic formulas "Yuquan Pill" and "Xiaoke Prescription" for the treatment of 

"Xiaoke", a dominant disease in TCM, as a demonstration. Adhering to an "originating from clinic-returning to 

clinic" strategy, omics integrated with generative artificial intelligence is employed to identify active molecules and 

their biological associations in the formula, thereby uncovering integrated feature PANEL of disease progression 

and outcomes. This approach bridges the "clinical-basic" gap, enabling the characterization of emergent pharmaco‐
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dynamic features that arise from metabolic network oscillations and chaotic dynamics. It reveals the synergistic 

principles of active molecules and their biological mechanisms in classic formulas. Returning to clinical practice, 

the focus is on validating the active molecules and discovering novel multi-component formulas with superior 

efficacy to that of classical formulas. This approach establishes a new paradigm for clearly elucidating and compre‐

hensively clarifying the complex active molecules in classic TCM formulas.

Key words: classic traditional Chinese medicine formulas; active molecule; originating from clinic; returning 

to clinic; disease progression characteristics

经典名方作用分子的解析尚未能满足中医药原理

现代科学解读的需求, 成为了阻碍中医药发展的难点与

痛点[1,2]。当前“缺乏关联疾病演变特征、缺乏关联疗效

的经典名方作用分子解析”, 已成为该研究领域亟待解

决的科学问题[3,4]。究其症结, 在于未能从临床疾病发

生发展与转归切入, 解析经典名方作用分子, 导致“临床

与基础”研究脱节, 加重了经典名方“作用分子不清楚、作

用机制不明晰、新复方疗效不确定”等棘手问题出现[3-5]。

为此, 本文以中医优势病种“消渴”与经典名方“玉泉

丸”、“消渴方”为示范, 提出其作用分子研究思路: ① 源

于临床识别玉泉丸/消渴方化学成分及其生物关联 (摸清

化学本底), 发现糖尿病发生发展与转归的整体指征 (疾

病驱动因素), 以此为桥梁, 联通“临床与基础”, 分析玉

泉丸/消渴方代谢网络的混沌与振荡, 量化挖掘药效涌现

特征; ② 揭示玉泉丸/消渴方降糖分子群协同规律 (明

确成分配伍); 生成式人工智能 (AI) 评估玉泉丸/消渴方

降糖分子群对糖尿病演变整体特征的生命组学多模态

扰动; ③ 解析玉泉丸/消渴方降糖分子群作用机制 (阐释

作用机制); ④ 回归临床验证其作用分子并发现药效优

于玉泉丸/消渴方的降糖新复方 (研制创新药物); 凝练

共性构建“智能发现−协同解构−系统优化”研究体系, 

成为运用现代科学解读中医药学原理的新案例。

1 源于临床: 识别经典名方化学成分及生物关联 

糖尿病属于中医“消渴”范畴, 已被列为中医药优

势病种之一[6]。从“疾病分子整体状态”——疾病演变生

命组学特征切入, 识别玉泉丸/消渴方治疗前后药物化

学成分的代谢规律及其生物关联, 是解读药效相关化

学成分的重要举措; 同时, 挖掘能够贯通中医“证”、西

医“病”、系统生物学“理”的综合生物标志物集合——

即整合特征PANEL, 实现经典名方复杂体系中化学成

分的自动注释。

1.1　建立经典名方治疗中医优势病种“消渴”临床知

识图谱和生物样本库　从临床入手, Long等[7]已完成

了包括全国 5个临床中心 7 600例糖尿病不同演变阶

段 (高风险人群、糖尿病前期、2型糖尿病) 治疗前后对

照和健康志愿者人群对照, 数据涵盖一般人口学资料、

生化指标、中医证候指标及西医诊疗指标等临床知识

图谱, 以及血液等生物样本库, 可用于识别玉泉丸/消

渴方药效相关化学成分信息。

1.2　人工智能融合生命组学挖掘糖尿病演变与转归

的整合特征PANEL　面对海量、高维、异构的生物大

数据, AI技术为多组学数据整合提供了强大的分析方

法支撑[8,9]。糖尿病作为一种典型的慢病, 一般具有高

风险人群、糖尿病前期、2型糖尿病等不同演变与转归

阶段。在前期研究中, Yang等[10]基于AI与大数据融合

分析框架, 整合XGBoost、逻辑回归及随机森林等多种

机器学习方法, 构建了糖尿病风险评估模型, 展现出较

好的判别效能, 其受试者工作特征曲线下面积 (AUC), 

达 0.876。该方法不仅在糖尿病风险预测中表现出良

好的适用性, 其面向多源特征融合与动态建模的能力, 

亦为探索疾病演变与转归相关的整合特征 PANEL提

供了可行的技术路径, 有助于系统刻画疾病进展轨迹。

进一步地, 利用融合AI的生命组学 (蛋白质组、转

录组、代谢组), 挖掘糖尿病演变及其经玉泉丸/消渴方

治疗后转归的跨组学特征, 采用“发现−测试−验证”路

径, 借助XGBoost等AI方法挖掘糖尿病演变与转归整

合特征PANEL, 体现出中医“证”+西医“病”+系统生物

学“理”综合内涵关联 (图1)。为后续通过迁移学习、因

果学习等方法, 将糖尿病临床层面的特征信息反馈到

基础研究中, 联通“临床−基础”, 为系统揭示中药复方

降糖分子群及其作用机制提供综合指征。

1.3　发现经典名方化学成分及其生物关联注释　立

足临床样本与临床疗效, 基于多维化学物质组逐层递

进解析玉泉丸/消渴方复杂化学成分, 结合生物信息与

AI, 建立“结构相似新化合物预测”和“结构相似新化

合物功能预测”的双智能预测模型, 识别玉泉丸/消渴

方中结构相似新化学成分功能及作用路径, 实现中药

复方复杂体系中微量成分的自动注释。

2 证于试验: 揭示经典名方药效分子群协同量化规

律及其作用机制 

生命体系并非基因、代谢物与蛋白质等组分的简

单集合, 而是一个处于非平衡态的动态物理化学系统, 

其内在遵循非线性动力学规律。在此框架下, 振荡与

混沌作为非线性动力学的两类典型行为, 分别体现了
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系统状态的周期性节律与确定性规则下的不可预测

性。中医理论在多个层面上与之相合: 阴阳五行理论

模型反映了非线性系统的相互作用与动态平衡; 整体

功能调节的治疗模式则体现了系统性、自相似性及自

组织性原理。中药方剂具有典型的复杂性与非线

性[11], 运用非线性理论阐释其整体调节作用, 为从代谢

网络的动态行为视角理解经典名方药效分子群协同量

化规律及其作用机制提供了跨学科衔接点。

本研究以糖尿病演变与转归整合特征 PANEL为

指征, 通过AI迁移学习、因果学习, 联通“临床−基础”, 

建立玉泉丸/消渴方化学成分受生物调控的非线性量

效方程 (振荡与混沌), 开发多尺度AI−生物系统−中医

药分子整体状态耦合模型, 量化挖掘药效涌现特征, 揭

示玉泉丸/消渴方降糖分子群协同量化规律; 运用生成

式AI解析玉泉丸/消渴方降糖分子群作用机制。

2.1　分析代谢网络振荡与混沌行为, 建立糖尿病相关

代谢网络的非线性动力学模型　获取玉泉丸/消渴方

及其与糖尿病治疗相关的代谢网络, 聚焦葡萄糖代谢、

能量代谢、胰岛素信号传导等核心代谢网络, 采用常微

分方程建立相应代谢网络动力学模型, 设置代谢物浓

度、酶促反应速度、反馈调节等变量参数; 在模型中引

入反馈时滞、基于米氏方程的酶动力学、代谢物浓度阈

值函数等非线性项, 以增强系统的动力学复杂性与现

实性; 在分析阶段, 利用计算生物学软件 (如 COPASI

或 MATLAB/SimBiology), 采用定性分析与数值分析

方法识别系统的振荡与混沌区域进行动态仿真, 运用

Lyapunov指数计算系统轨道对初始条件的敏感性, 识

别混沌窗口, 结合分岔图分析关键生理参数 (如胰岛

素敏感性) 变化下系统从稳态经振荡向混沌态转移的

动态边界, 探讨疾病状态是否可视作代谢系统陷入某

种不稳定的复杂动态结构中, 并探索系统响应中可能

存在的跃迁点、双稳态区或饱和等效应的调控区间。

2.2　引入药物干预效应建立药物剂量−效应模型, 揭

示其系统稳定性的调控机制　基于玉泉丸/消渴方的成

分作用机制与网络靶点信息, 确定其在糖尿病代谢网

络模型中影响的关键参数或通路。设计药物剂量作为

Figure 1　Revealing the holistic and dynamic features of disease progression through an integrated analysis of TCM "pattern", Western 

medicine "disease", and systematic biology "mechanisms"

·· 159



药学学报 Acta Pharmaceutica Sinica 2026, 61(1): 157−162

连续控制变量, 引入模型控制项, 建立玉泉丸/消渴方

参与下新的代谢网络动力学模型。模拟不同剂量水平

下系统行为的演化轨迹, 考察玉泉丸/消渴方干预后的

振荡与混沌行为的变化, 进而探究玉泉丸/消渴方干预

是否可抑制振荡或抑制混沌, 实现系统稳定化。最后

分析系统响应变量 (如血糖浓度、振荡幅度、Lyapunov

指数) 随剂量变化的趋势, 建立剂量—效应非线性方

程。设置不同病理初值 (如高血糖、低胰岛素), 识别干

预前后系统响应与状态跃迁行为, 重点关注不同剂量

是否能引导系统从混沌状态转变为稳态或可控周期振

荡态, 可视化展示剂量−系统行为转变图谱, 建立具备

解释力与预测力的非线性量效调控模型, 揭示其系统

稳定性的调控机制。

2.3　开发多尺度AI−生物−中医药耦合模型, 量化药效涌

现特征　基于糖尿病演变与转归整合特征PANEL, 可

体现中医“证”+西医“病”+系统生物学“理”综合内涵

的实事, 借助PANEL−图神经网络 (GNN) 可解释性AI

技术, 开展多尺度AI−生物−中医药耦合模型, 旨在量

化解析降糖药物作用中涌现的分子群体规律, 据此可

进一步建立药物协同作用的量化分析平台, 包括: 建立

成分−网络调控机制的计算模型; 执行多状态动力学

分析并绘制相应的状态转移图谱; 计算并阐释多成分

特征的影响权重。

2.4　基于经典模型与人源化模型解析经典名方药效分

子群作用机制　Zhang等[12,13]前期基于多种动物模型

系统评价玉泉丸/消渴方的降糖药效, 整合糖尿病演变

与转归相关特征 PANEL, 运用迁移学习、因果学习等

方法 , 联通“临床−基础”研究维度 , 结合空间代谢组

学、蛋白质组学与转录组学技术, 系统挖掘消渴方/玉

泉丸的作用靶标 (群) 及其涉及的主要信号通路, 从而

系统阐释其降糖作用机制。

3 归于临床: 验证经典名方作用分子并发现药效更优

的降糖新复方 

基于玉泉丸/消渴方降糖分子群的筛选及其作用

机制的解析, 建立“智能发现−协同解构−系统优化”研

究体系与新的研究范式, 并在玉泉丸/消渴方研究中评

估其适用性; 发现临床疗效更显著、适宜病证更明确、

作用机制更清晰的降糖新复方, 回归临床开展具有循

证医学证据的疗效验证, 实现研究闭环。

3.1　优效新复方组成分子发现与临床前药学研究　以

玉泉丸/消渴方中鉴定的降糖分子群为基础, 开展系统

的临床前药学研究。药效与安全性评价将综合运用经

典动物模型、细胞模型、人源化模型及类器官等多层次

技术平台, 全面评估其有效性及毒理特性。同时, 系统

完成辅料筛选、剂型设计、生产工艺优化、质控关键点

确立、质量标准制定、稳定性考察及包装储存条件确定

等药学研究内容。

3.2　优效新复方临床疗效循证医学验证　招募符合

2型糖尿病西医诊断标准, 并具备中医“消渴”相应证

候 (如气虚内热证、气阴不足证) 的患者, 结合玉泉丸、

消渴方及优效新复方的临床定位, 设置入组与排除标

准 (中医“证”+西医“病”), 分为二甲双胍组、玉泉丸组、

消渴方组、新复方组开展具有循证医学支持的临床试

验, 验证新复方临床疗效 (包括降糖疗效、整体状态调

整、不良反应等); 同时, 采集临床试验各组别血液、粪

便等样本, 从糖尿病演变与转归整合特征PANEL和代

表性生物机制指征角度 , 评价新复方对整合特征

PANEL的扰动及佐证生物学机制。

3.3　构建“智能发现−协同解构−系统优化”研究体系　

在“源于临床−归于临床”策略指导下的共性研究思

路、关键技术、试验体系等, 开展基于优效新复方对中

西医诊治标准、糖尿病演变与转归整合特征PANEL的

生物量化效应, 运用基于GNN的半监督深度生成模型

图像化整体评价技术, 对药效相关分子网络的振荡稳

定性、混沌鲁棒性和涌现优越性进行整体评价, 构建

“智能发现−协同解构−系统优化”研究体系, 并评估其

在玉泉丸/消渴方复杂作用分子解析、优效新复方创制

中的适用性, 最后形成基于中医优势病种与经典名方

的复杂作用分子解析研究的新范式。

4 讨论 

本文以中医优势病种“消渴”与经典名方“玉泉

丸”、“消渴方”为例, 结合所开展的系列研究工作的发

现, 提出源于临床发现作用分子的研究思路, 旨在为经

典名方的开发提出新的思路。“经典名方复杂作用分子

解析”, 是运用现代科学解读中医药学原理的重要内

容。然而,该领域目前仍存在“缺乏关联疾病演变、关

联临床疗效”这一科学问题, 其症结在于缺乏以临床为

起点与终点的闭环研究, 导致相关复杂作用分子解析

结论“是否与疾病相关、与临床相关”难以回答。

经典名方源于长期的中医临床实践, 其形成基于

对人体的动态观察与经验总结, 其作用机制与适应症

本质上是与复杂病理状态的动态变化密切相关的, 因

此, 本文以“源于临床−归于临床”研究策略: ① “源于

临床”发现疾病发生发展动态整体特征, 以消渴 (2型

糖尿病) 为例, 从临床多模态纵向数据中识别学习糖

尿病演变与转归 (体现“分子整体状态医学”), 并以此

为联通“临床−基础”的纽带与指针, 进而系统揭示经

典名方的药效分子群及其作用机制; ② “归于临床”是

验证机制研究成果、实现临床转化与应用突破的重要

路径, 在解析经典名方药效物质及作用机制的基础上, 
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针对疾病动态演变中的关键环节, 设计并构建药效更

优、组分更为合理的新型复方, 通过后续严格的临床前

及临床研究, 验证新复方的有效性及安全性, 最终实现

研究成果向临床应用的转化, 完成从临床中来、到临床

中去的完整闭环。

本文引入交叉AI技术, 重点结合疾病本身的时间

异质性与动态特征[14,15]。以 2型糖尿病为例, 其病程具

有非平稳、跨尺度耦合和自发振荡等特点, 其内源性与

外源性因素往往难以区分, 易将疾病自然波动误判为

治疗效应[16,17]。同时, 多模态时序数据存在强异质性

和不规则采样, 使得传统相关性分析易受混杂因素和

批次效应干扰, 难以捕捉关键动态模式[18]。经典名方

的药效分子群多发生于通路层级, 但由于缺乏可量化

的通路级控制量, 限制了给药方案的精准优化; 黑箱式

预测难以提供可解释、可校准参数与可审计不确定

度[19,20]。因此, 在生成式AI框架下可识别地学习内源

病程状态, 并获得分子群在通路层面的控制量, 成为一

个关键突破口。借助Transformer大模型技术、计算机

视觉 (CV) 与自然语言处理 (NLP) 的融合算法等, 可

实现从经验性描述到可检验、可计算与可控化的机制

表征转变, 以及实现AI结果从“关联分析”向“因果阐

释”转化, 全面提升结果的可解释性和回溯性。

发现与验证新复方临床疗效, 推动创制确有疗效

的现代中药研究由“经验传承”向“精准设计”跨越, 已

成为推进现代中药创新发展的核心动力[21]。本文以经

典名方“玉泉丸”与“消渴方”与中医优势病种“消渴” 

(2型糖尿病) 为例, 提出一种系统研究思路 (图 2): 首

先基于经典名方药效分子群及其机制, 开展药效优化

设计, 从细胞模型、人源化动物及类器官等多层次评估

受药物干预后疾病演变特征生物量化效应; 构建兼具

振荡稳定性、混沌鲁棒性和涌现优越性的“智能发现−
协同解构−系统优化”研究体系; 进而开展有效性、安

全性、成药性评价究, 创制临床疗效更显著、适宜病证

更明确、作用机制更清晰的多成分新复方, 并开展具有

Figure 2　Research approach for discovering active molecules in classic traditional Chinese medicine formulas based on the "originating 

from clinic-returning to clinic" strategy
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临床循证证据支撑疗效验证; 最终凝练共性, 构建注重

现代科学解读中医药学原理、创制优效新复方的新案

例与新范式。
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