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中药化学生物学在中药活性成分机制解析与创新药物研发中的发展进程及
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摘  要：中药化学生物学（traditional Chinese medicine chemical biology，TCMCB）是中医药现代化进程中催生的一门交叉

性学科，以中医药理论为指导，中药活性成分为分子探针，聚焦中药活性成分作用靶点的精准鉴定、信号通路调控及生命过

程干预机制，为中医药科学内涵的现代化阐释及国际化推广搭建了关键技术支撑。系统梳理了 TCMCB的学科定位、核心技

术与方法，总结了其在中药活性成分作用机制解析、创新药物研发等领域的应用及面临的瓶颈，并重点整合近 10年原创性

研究成果。TCMCB已逐步构建起“活性成分筛选-靶点精准鉴定-作用机制解析-临床转化应用”的完整研究体系，推动中医

药理论从经验描述向机制驱动转变，为现代医学疾病治疗及创新药物研发提供了新策略。未来需着力突破中药活性成分供

给、靶点精准验证、国际化评价体系等关键问题，构建自主知识产权技术平台和全球传统药物靶点数据库，助力中医药向现

代精准医学发展。 
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Abstract: Traditional Chinese medicine chemical biology (TCMCB) is an interdisciplinary discipline emerging in the modernization 

of traditional Chinese medicine (TCM). Guided by TCM theories, TCMCB employs bioactive components from Chinese medicines as 

molecular probes, focusing on the precise identification of action targets, regulation of signaling pathways, and intervention 

mechanisms of life processes induced by TCM bioactive ingredients. It provides critical technical support for the modern interpretation 

of the scientific connotation of TCM and its international promotion. This paper systematically reviews the disciplinary orientation, 

core technologies and methodologies of TCMCB, summarizes its applications and bottlenecks in the mechanistic elucidation of TCM 

bioactive components and innovative drug discovery and development, and highlights original research achievements over the past 

decade. TCMCB has gradually established an integrated research paradigm: “bioactive component screening-precise target 

identification-mechanism elucidation-clinical translational application” promoting the transformation of TCM theories from empirical 
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description to mechanism-driven interpretation, and offering novel strategies for disease treatment in modern medicine and innovative 

drug development. Future efforts should focus on overcoming key challenges including the supply of TCM bioactive components, 

precise validation of targets, and international evaluation systems. Meanwhile, the construction of technology platforms with 

independent intellectual property rights and a global target database for traditional medicines will facilitate the advancement of TCM 

toward modern precision medicine. 

Key words: traditional Chinese medicine chemical biology; active components of traditional Chinese medicine; target identification; 

molecular probes; mechanism elucidation 

中医药学作为中华民族数千年疾病防治实践

的智慧结晶，是我国最具原创特色的科学领域，从

《 伤寒论》桂枝汤、柴胡桂枝汤到现代复方黄黛片、

化湿败毒颗粒，其确切的临床疗效历经数代验证，

为全球药学发展与疾病防治作出了重要贡献[1-4]。然

而，由于中医药理论体系与西方现代医学存在本质

差异，加之传统研究中《“多成分、多靶点、多通路”

的整体作用机制模糊、药效物质基础阐释不明确等

核心瓶颈尚未突破，严重制约了中医药现代化进程

与国际认可度的提升[5-6]。在此背景下，学科交叉融

合成为破解中医药发展困境、推动其现代化与国际

化的核心驱动力，中药化学生物学（ traditional 

Chinese medicine chemical biology，TCMCB）应运

而生，TCMCB学科发展时间轴见图 1。 
 

 

图 1  TCMCB 学科发展时间轴 

Fig. 1  Timeline of disciplinary development of traditional Chinese medicine chemical biology 

TCMCB 是“中药化学”与“生物学”深度交

叉融合形成的新兴学科，其核心思想是以中医药理

论为根本指导，将中药活性成分作为特异性化学工

具，系统探究生命活动的科学本质与疾病发生发展

的分子规律，从而架起中医药与现代生命科学之间

的关键桥梁[7]。该学科并非中药化学与生物学技术

的简单叠加，而是通过整合有机合成、化学蛋白质

组学、结构生物学、生物信息学等前沿技术，构建

了具有鲜明中医药特色的研究体系，与天然药物化

学生物学《“单一成分-单一靶点”的传统研究模式形

成显著区别，更强调中药活性成分间的协同作用与

对机体的整体调控效应，高度契合中医药《“辨证施

治、整体调节”的核心特质。 

TCMCB 的发展历程，是传统中医药智慧与现

代生命科学技术不断融合、迭代的过程。1578年，

李时珍的《 本草纲目》奠定了中药理论基础；1923

年，麻黄碱的发现开启了中药成分-生物效应的现代

研究范式；1972年，青蒿素的提取成为中药化学研

究的世界级里程碑；2000—2009年分子探针等技术

的成熟为学科发展储备了关键方法；2017年，苏木

酮 A 靶向肌苷 -5'-单磷酸脱氢酶 2（ inosine-5'-

monophosphate dehydrogenase 2，IMPDH2）的相关

研究成果发表并入选《“中国十大医学进展”，标志着

该领域进入原创性成果爆发期；2019年《“中药化学

生物学”学科概念被正式提出，为该交叉学科的发

展奠定了理论基础[8]。2020年后，随着单细胞测序、

人工智能辅助靶点预测、生物正交化学等技术的融

入，学科逐步向《“跨尺度、无标记、在体原位”的

精准化方向实现突破[9-10]。2024年“中药复方化学

生物学”方向的提出，则推动学科研究从单一成分

回归中医药理论核心，实现了学科体系的进一步完

善与升华。近 10年的发展证实，TCMCB不仅阐明

了松果菊苷、黄芩素等大量中药成分的作用靶点与

分子机制，更有效推动了中药质量标准升级与创新
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药研发，如基于信号传导及转录激活蛋白 1/4《（signal 

transducer and activator of transcription 1/4，STAT1/4）

靶点的黄芩素衍生物已进入 II期临床试验[11]。本文

基于 TCMCB的学科本质，结合近年来该领域的最

新研究成果，从学科概述、核心技术与方法、应用

领域、挑战与展望 4个维度展开综述，重点突出中

医药特色与现代科技的融合创新，深入探讨中医药

理论的物质基础和作用机制，为中药的科学化、标

准化和国际化提供新的思路和方法。 

1  中药化学生物学概述 

1.1  学科定义与核心特征 

TCMCB的定义历经 10余年发展逐步完善，形

成了以中医药理论为指导，以中药活性成分为核心

工具，研究中药活性物质及其聚集体的作用靶点、

分子机制及对生命过程的调控规律，融合中药化

学、生物学、信息学等多学科理论与技术的交叉学

科。与化学生物学相比，TCMCB 的核心特征体现

在 3个维度：《（1）理论根基的独特性，以《“性味归

经”“君臣佐使”等中医药理论为指导，而非单纯

依赖现代医学理论；（2）研究对象的复杂性，涵盖

从超小分子（＜300）、小分子（300～800）、中分

子（1 000～3 000）到超分子聚集体《（＞5 000），这

些跨尺度的化学实体，其相互作用和整体效应是

TCMCB 区别于传统药物化学研究的关键，也更符

合中药多成分、多靶点的特点；《（3）作用模式的整

体性，强调多成分协同作用与网络调控，契合中药

《“整体调理”的临床特点[7]。TCMCB与其他学科核

心差异对比见表 1。 

表 1  中药化学生物学与相关学科的核心差异对比 

Table 1  Comparative analysis of core differences between chemical biology of traditional Chinese medicine and related 

disciplines 

对比维度 中药化学生物学 中药药理学 天然药物化学 网络药理学 

学科定位

与理论

根基 

中医药理论＋化学生物学，

以中药活性成分作为分

子探针，探索调控机制 

中医药理论为指导＋经典药理

学，研究中药与机体的药理作

用机制 

有机化学、分析化学、植物化学

等，研究天然产物的化学结构 

以系统生物学、网络药理学

为基础，从网络层面解析

中药的整体作用特征 

研究对象 中药药效成分及其调控的

生物通路/靶点 

中药复方、单味药或提取物，重

点关注其药理效应和毒性反应 

中药/天然产物中的化学成分的

提取、分离、纯化及结构鉴定 

中药成分数据与疾病相关生

物分子网络，重点关注成

分-靶点-疾病网络 

技术体系 化学生物学技术：如基于活

性的蛋白质组分析、点击

化学、荧光标记等 

经典药理学技术：动物模型、组织

切片、行为学、分子生物学等 

天然药物化学技术：提取、分离、

纯化、结构解析等 

生物信息学与计算技术：数

据库挖掘、网络构建与分

析、分子对接等 

研究目标 科学诠释中医药理论，发现

药物新靶点，阐明中药调

控生命过程的规律 

验证和阐明中药的传统功效，为

临床应用提供现代科学依据，

指导临床合理用药和新药研发 

阐明中药物质基础，发现新化合

物，为创新药物提供先导化合

物，完善天然产物化学分类 

揭示中药《“多成分-多靶点-多

通路”的整体作用机制，预

测新适应证与潜在靶点 

 

基于“清热利胆”理论，如清热利胆、利湿退

黄类中药黄芩与猪胆，其核心活性成分野黄芩苷、

猪去氧胆酸可从分子层面阐释中医“清热利胆”理

论的科学内涵：野黄芩苷通过稳定水通道蛋白 8促

进胆汁稀释与流动，缓解胆汁淤积状态；猪去氧胆

酸则借助 m6A 甲基化调控上调 ETS 变体转录因

子 4表达，发挥抗肝纤维化作用，二者协同作用，

精准契合中医“清热利胆、化解肝胆湿热瘀滞”的

功效核心，实现中医药理论与现代分子机制的直

接关联[12-13]。 

1.2  核心研究内容与范式 

TCMCB的研究内容已形成 4大核心方向，且

呈现《“双向互哺”的研究，一方面，以中药活性成

分为探针，解析其作用靶点与机制，反哺中医药理

论的现代化阐释；另一方面，基于中医药理论指导，

发现新型生物靶点与生命调控规律，为现代生命科

学提供新视角。中药活性成分的作用靶点与分子机

制解析是学科的基础核心[14]。通过分子探针、无标

记技术等手段，明确中药成分的直接作用靶点、结

合位点及信号通路，如肉苁蓉中的松果菊苷靶向酪

蛋白激酶 2α'，通过非经典激酶方式活化 Wnt/β-

catenin通路发挥抗脑缺血作用[15]；苏木中的苏木酮

A共价结合 IMPDH2的 140位半胱氨酸，实现对神

经炎症的选择性抑制[8]。这些研究不仅揭示了中药

活性成分的分子作用机制，也为理解其在中医药理

论指导下的临床应用提供了科学依据。 



 中草药 2026年 10月 第 57卷 第 19期  Chinese Traditional and Herbal Drugs 2026 October Vol. 57 No. 19 ·7833· 

    

中医药理论的生物学本质探究是TCMCB的特

色所在。以药性明确的中药成分为工具，揭示《“性

味”“证候”等理论的分子基础，如苦味中药黄连中

活性成分小檗碱通过激活心肌细胞苦味受体调控

代谢，诠释“苦入心”[16]；辛味中药生姜中的姜烯醇

激活瞬时受体电位香草酸亚型 1 受体调控炎症，阐

明“辛散表邪”的科学内涵[17]。这些研究通过现代科

学手段，为传统中医药理论提供了分子层面的证据，

极大地提升了中医药理论的科学性和可信度。 

新型药物靶点与先导结构发现是转化核心，依

托中药临床疗效优势挖掘未被化学药物覆盖的靶

点，如从中药中发现的泛素特异性蛋白酶 7（ubiquitin 

specific peptidase 7，USP7）、二酰甘油激酶 θ亚型等

靶点，为“难成药”靶点提供了新思路[18-19]；同时基

于靶点优化中药成分结构，如绿原酸修饰后靶向流

感病毒 PA 亚基，提升抗流感活性[20]。生命过程本

质的探索是其拓展的方向，以中药活性分子为探

针，揭示疾病发生发展的核心机制，白钢团队通过

设计并合成了系列炔化活性分子探针，以跟踪和确

定潜在的靶点[21]。 

2  中药化学生物学核心技术与方法 

靶点鉴定是中药化学生物学解析作用机制、支

撑转化应用的核心环节。围绕中药多成分、多靶点

的作用特点，现有研究已建立起多技术互补、多维

度验证的靶点识别与确证体系，通过标记示踪、无

标记表征、算法预测及功能验证的层层递进，实现

从体外筛选到在体解析的完整技术链条，为中药活

性成分作用靶点的精准识别提供可靠支撑（图 2）。 

 

DARTS-药物亲和反应靶点稳定性分析。 

DARTS-drug affinity responsive target stability. 

图 2  中药化学生物学靶点鉴定核心技术体系 

Fig. 2  Core technology system for target identification in chemical biology of traditional Chinese medicine 

2.1  跨尺度成分筛选与表征技术 

中药成分的复杂性与多样性是TCMCB研究的

基础，近年来技术突破主要集中在《“全面覆盖、精

准表征、微量富集”3 个方面。在成分分析领域，

液质联用、核磁共振技术持续升级，结合二维液相

色谱与高分辨质谱，实现了大、中、小极性成分的

同步分离与鉴定，Song等[22]构建的在线《“加压溶剂

提取‑湍流色谱‑高效液相色谱”分析平台，省去离线

前处理转移步骤，有利于提升不稳定中药成分在分

析过程中的稳定性。针对超小分子《（如 H2S、短肽）

的检测，超灵敏质谱结合稳定同位素标记技术已成

为关键工具，可追踪代谢产物的动态分布与靶点修
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饰谱；对于多糖、多肽等中分子，离子淌度质谱与

核磁共振联用技术能够解析其构象变化，如黄芪多

糖与 Toll样受体 4（Toll-like receptor 4，TLR4）受

体结合的动态机制研究[23]。 

在成分分离领域，高速逆流色谱（high-speed 

counter-current chromatography，HSCCC）与半制备

高效液相色谱的联用技术成为主流，Xia等[24]通过

该技术从积雪草中快速分离积雪草酸、槲皮素等成

分，质量分数达 98%以上；膜分离技术凭借能耗

低、保留活性成分的优势，在中药绿色制造中广泛

应用，Wang等[25]采用“超滤膜预处理＋大孔树脂

吸附”技术，有效提纯柴胡总皂苷，避免了提取物

对树脂的污染。此外，合成生物学技术的介入突破

了天然成分的供给瓶颈，如大肠杆菌合成绿原酸的

产量已达 5g/L，解决了金银花中绿原酸含量低的

问题[26]。 

2.2  靶点鉴定技术 

靶点鉴定是 TCMCB的核心技术瓶颈，近年来

逐步实现从《“有标记”向《“无标记”、从《“体外”向

《“体内”的升级。在标记技术方面，生物素标记探针

与点击化学仍是主流手段，Lei 等[27]构建生物素标

记的灵芝酸 T探针，成功《“钩钓”出抗肝癌靶点丙

酮酸羧化酶；四环辛炔-叠氮加成等点击化学中的无

铜环加成反应，避免了金属催化的细胞毒性，适用

于活体靶点标记，如用于睡茄内酯的磷酸甘油酸脱

氢酶靶点鉴定[28]。 

无标记技术的崛起显著提升了靶点鉴定的精

准度，细胞热位移分析《（cellular thermal shift assay，

CETSA）、DARTS已成为常规验证手段[29- 30]。如利

用 CETSA 技术鉴定木菠萝中的活性成分香叶基柚

皮素的靶点为细胞质非受体蛋白酪氨酸磷酸酶[31]；

热蛋白质组分析（thermal proteome profiling，TPP）/ 

CETSA 组合技术成功解析苦参中苦参素的靶点为

可溶性环氧化物水解酶。更值得关注的是，近年来

发展的靶点响应性可及性谱技术与细胞表型组学

技术，能够在活细胞水平揭示药物靶点，如细胞全

景绘制技术通过构建《“表型指纹”，预测中药成分的

潜在靶点[32]。 

针对中药复方的多靶点鉴定，创新技术不断涌

现。Zhao等[33]基于光交联策略，将中药成分键合于

纳米颗粒表面，从野菊花提取物中鉴定出泛素结合

酶 E2I、过氧化还原蛋白 6等 6个抗炎靶点；金纳

米颗粒光交联技术则从苏木提取物中捕获 13 个神

经保护靶点，为复方《“多成分-多靶点”机制解析提

供了工具[34]。此外，依托中医药数据库与经典网络

药理学研究策略，整合《“成分-靶点-通路”多维数据

可高效开展中药复方靶点挖掘，已有研究借助该思

路筛选得到摩罗丹干预慢性萎缩性胃炎的 73 个潜

在作用靶点[35-37]。 

2.3  机制解析与验证技术 

靶点鉴定后的机制验证，需结合多学科技术实

现“从分子到整体”的系统阐释[38]。在分子层面，

结构生物学技术如冷冻电镜已成为解析中药成分-

靶点互作模式的关键工具，能够精准定位结合位

点，如黄芩素与 STAT1/4的结合位点鉴定；蛋白质

组学与代谢组学联用技术则可揭示靶点下游的信

号网络，如健心颗粒中的活性物质通过调控磷酸丙

糖异构酶 1、乳酸脱氢酶 B等靶点影响能量代谢通

路，发挥抗心力衰竭作用[11,39]。 

在细胞与动物层面，类器官芯片与模式生物模

型的应用日益广泛。器官芯片与类器官技术已被用

于构建心肌损伤及炎症相关的体外模型，并逐渐应

用于中药及天然产物活性成分的功能评价研究。已

有成分分析表明，保元汤中含有人参皂苷等多种皂

苷类成分，而相关药理研究证实皂苷类化合物具有

抗炎和心肌保护作用，提示其可能是保元汤发挥心

脏保护效应的重要物质基础之一[40]；斑马鱼模型凭

借样品用量少、高通量的优势，已建立 30余个疾病

模型，用于中药成分的活性筛选与毒性评价，如补

骨脂素的发育毒性通过斑马鱼模型得到验证[41-42]。

成簇的规律间隔的短回文重复序列蛋白 9《（clustered 

regularly interspaced short palindromic repeats/ 

CRISPR-associated protein 9，CRISPR/Cas9）等基因

编辑技术则用于靶点验证，通过敲除或过表达靶点

基因，明确中药成分的作用依赖性，如敲除 IMPDH2

基因后，苏木酮 A的抗神经炎症活性显著减弱，证

实该靶点的核心作用[8]。 

2.4  技术选型与应用策略 

不同研究需求对应不同的技术组合，例如低含

量成分分离可采用“HSCCC-半制备高效液相色谱

联用加人工智能优化工艺”，弱结合靶点鉴定适合

《“CETSA/DARTS联用＋蛋白质芯片”，复方多成分

机制解析则推荐《“光交联策略＋多组学联用”[43-45]。

技术应用需注意避免单一技术的局限性，如生物素

探针可能导致成分活性改变，需结合无标记技术交

叉验证；体外筛选的靶点需通过类器官或动物模型
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验证体内功能，如高三尖杉酯碱在体外结合多种

RNA结合蛋白，但体内仅尤文肉瘤 RNA结合蛋白

1（ewing sarcoma RNA binding protein 1，EWSR1）

为关键靶点[46]。 

3  中药化学生物学的主要应用领域 

TCMCB 以活性成分与生物靶点的相互作用为

核心，围绕中医药现代化关键科学问题，已在中药

质量控制、复方配伍机制、安全性评价、创新药物

研发及民族药挖掘等方面形成系统应用。依托靶点

鉴定、通路解析与多组学整合等关键技术，中药化

学生物学为中药质量标准提升、配伍规律科学阐

释、毒性机制阐明、新药创制及民族药现代化提供

了坚实的技术支撑与研究模式。 

3.1  中药质量控制与评价 

传统中药质量控制多依赖成分含量测定，

TCMCB技术推动其向“活性导向”转变。基于“成

分-靶点结合能力”的生物活性指纹图谱已成为研究

热点，如连翘苷靶向 TLR4的指纹图谱，能够同时

评价成分含量与生物活性[47]；针对复方的质量控

制，通过鉴定核心靶点群的活性贡献，建立“多成

分协同活性评价标准”，如小青龙汤以磷脂酰肌醇

3-激酶（phosphatidylinositol-3-kinase，PI3K）/蛋白

激酶 B（protein kinase B，Akt）通路为核心，制定

槲皮素、木犀草素等成分的比例控制标准[48]。此外，

中药炮制机制的研究也得益于 TCMCB，如大黄炮

制后活性成分靶点的变化，为炮制工艺优化提供了

科学依据[49]。 

3.2  中药复方配伍机制解析 

复方是中医药的核心特色，TCMCB 为“君臣

佐使”理论提供了分子层面的证据。复方黄黛片的

研究表明，君药雄黄中的硫化砷促进早幼粒细胞白

血病-维甲酸受体 α《（promyelocytic leukemia-retinoic 

acid receptor α，PML-RARα）融合蛋白降解，臣药

青黛中的靛玉红与佐使药丹参中的丹参酮 IIA 增强

其作用，三者协同靶向凋亡通路，诠释了《“君臣佐

使”的协同机制[50]；化湿败毒颗粒的研究表明，其

中鱼腥草含有的槲皮素与严重急性呼吸系统综合

征冠状病毒 2 型，甘草含有的甘草异黄酮与病毒

RdRp 等关键蛋白具有预测性结合潜力，并可能发

挥抗炎、抗病毒的协同作用机制[4]。小青龙汤的靶

点群分析显示，其中活性成分通过 Akt1、血管内皮

生长因子 A、白细胞介素-6《（interleukin-6，IL-6）等

核心靶点调控 PI3K/Akt通路，在肺部感染、慢性支

气管炎等不同疾病中呈现靶点群的特异性差异，体

现了《“异病同治”的分子基础，不同疾病共享核心

通路，中药通过多靶点协同调控实现整体治疗[51]。 

3.3  中药毒理学研究与安全性评价 

TCMCB 技术为中药毒性机制解析与风险控制

提供了工具。马兜铃酸的毒性研究表明，其靶向肾

小管上皮细胞线粒体酶，导致氧化应激损伤，为临

床禁用提供了科学依据[52]；补骨脂素通过引起斑马

鱼胚胎氧化应激与能量代谢紊乱，表现出发育毒性，

提示临床需控制剂量[53]。此外，中药配伍禁忌的机

制也得到阐释，如十八反中部分成分通过干扰靶点

结合发挥毒性，为临床合理用药提供了参考[54]。 

3.4  创新药研发与临床转化 

TCMCB 驱动的创新药研发已形成“靶点发现-

成分优化-临床验证”的完整链条。在原创靶点药物

研发方面，基于 IMPDH2靶点开发的抗炎药物、基

于 USP7靶点的神经退行性疾病药物，均已进入临

床前研究[8,18]；在中药现代化与新药研发过程中，基

于活性成分的靶点导向改造和复方的二次开发正

成为重要研究方向。已有研究表明，黄芩素及其相

关黄酮类化合物能够调控 Janus 激酶/STAT 等炎症

相关信号通路，在多种体内外模型中表现出显著的

生物活性，为其作为候选分子开展结构优化与靶点

导向的药物化研究提供了实验基础[11]；同样复方黄

黛片已在急性早幼粒细胞白血病的临床研究中证

实具有明确疗效，其多成分协同作用通过靶向

PML-RARα 及其下游细胞死亡和炎症信号网络发

挥整体治疗效应，相关机制研究提示，通过靶点网

络分析指导复方配伍与作用优化，是推动经典方剂

向现代药物转化的可行路径[3]。此外，中药超分子

的研发成为新方向，齐墩果酸自组装纳米胶束靶向

20S 蛋白酶体 α6 亚基，激活蛋白酶体功能诱导肿

瘤焦亡[55]；桃仁-红花碳点通过维持血脑屏障完整

性，发挥神经保护作用，为纳米药物开发提供了新

思路[56]。 

3.5  民族药与民间药开发 

TCMCB 为民族药的现代化研究提供了范式，

藏药雪莲花的活性成分靶点鉴定、蒙药牛舌草总黄

酮通过 PI3K/Akt通路发挥心肌保护作用，均体现了

学科的普适性[57-58]。通过挖掘民族药的独特疗效，

发现新型靶点与成分，如雪莲花是藏医和维吾尔医

中用于治疗风湿及炎症性疾病的代表性民族药，现

代药理研究表明其富含黄酮、多酚等活性成分，可
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显著抑制核因子-κB、PI3K/丝裂原活化蛋白激酶等

炎症相关信号通路，降低肿瘤坏死因子-α、IL-6 等

炎症因子水平，并在关节炎模型中显示出明确的抗

炎疗效[59]。该研究实例说明，从民族药传统疗效出

发进行系统性挖掘，有助于识别关键活性成分及其

作用通路，从而为疾病的新靶点发现与药物研发提

供重要线索。 

4  中药化学生物学面临的挑战 

4.1  成分体系复杂与供给瓶颈 

中药成分体系的极端复杂性不仅体现为单味

药材含数百至数千种化学实体，更核心的瓶颈在于

成分间的协同/拮抗作用网络尚未明晰，及微量活性

成分的精准捕获与活性验证难题。这种复杂性直接

导致研究中《“活性成分-靶点”关联的假阳性率偏高，

而珍稀药材的资源依赖性，进一步限制了基础研究

的深度推进与产业化转化。要突破这一困境，需构

建《“解析-制备-富集”三位一体的跨学科技术体系：

在成分解析层面，可融合量子化学计算与高分辨质

谱成像技术，预测并验证中药成分间的超分子相互

作用，从分子层面厘清成分网络的构成规律，避免

单一成分研究的局限性，有望实现中药复杂体系中

微量活性成分的精准识别和相互作用模式的解析；

在供给保障层面，应推动合成生物学与定向进化技

术的深度耦合，通过改造微生物底盘细胞的代谢通

路，结合 CRISPR/Cas9介导的基因编辑与自适应实

验室进化技术，实现活性成分的高效合成；在微量

成分富集层面，可借鉴纳米医学的理念，构建靶向

性分子印迹纳米材料，利用《“锁钥识别”原理特异

性捕获微量活性成分。 

4.2  靶点发现与验证的精准性难题 

中药靶点研究的核心痛点在于《“体外筛选结果

与体内真实作用的脱节”，及《“直接靶点与间接调控

靶点的混淆”。生物碱的多构象特性易导致生物素

探针等传统技术出现假阳性结合，而体外高亲和力

结合的靶点，在体内复杂微环境中可能因细胞类型

特异性、信号通路串扰等因素丧失功能性，高三尖

杉酯碱体外结合多种 RNA 结合蛋白但体内仅

EWSR1 为关键靶点的案例[46]。解决这一问题的关

键在于构建《“多维度、动态化、在体原位”的验证

体系：（1）推动无标记技术与单细胞空间多组学的

融合，利用 TPP/CETSA 技术结合单细胞转录组、

蛋白质组测序，精准定位不同细胞亚群中中药成分

的特异性靶点，避免群体细胞研究的平均化误差；

《（2）发展生物正交化学与活体成像技术的联用策

略，通过设计光激活型生物正交探针，在活体动物

体内实现中药成分-靶点结合事件的实时、原位追

踪，明确靶点在组织器官中的空间分布与动态作用

过程；（3）引入系统生物学的网络调控理念，构建

《“成分-靶点-通路-表型”的多层级验证网络，通过

CRISPR介导的基因敲除/激活文库筛选核心靶点，

结合蛋白质相互作用网络分析明确直接靶点与下

游调控靶点的层级关系，再利用患者来源的类器官

模型验证靶点的临床相关性，形成从分子到临床的

完整证据链。 

4.3   临床转化障碍 

中药活性成分的临床转化进程面临着《“成药性

缺陷”与《“评价体系冲突”的双重障碍。多数中药

成分存在理化性质不佳的问题，如羟基酪醇的低熔

点、高吸湿性，以及丹参酮 IIA的低水溶性，导致制

剂开发难度大、生物利用度低[60-61]；而美国食品药

物管理局等国际监管机构沿用的“单成分-单靶点”

评价范式，与中药“多成分-多靶点-协同调控”的核

心特性存在结构性张力，成为国际化的主要壁垒[62]。

突破这一困境需从《“成药性优化”与《“评价体系创

新”2 个维度发力：在成药性改善方面，应融合材

料科学与药剂学的前沿技术，开发智能递药系统，

例如构建响应性纳米胶束，利用肿瘤微环境的 pH

值、酶浓度差异实现中药成分的靶向释放，同时通

过共晶技术调控成分晶型，提升稳定性与溶解性；

更具前瞻性的思路是借鉴《“模块化药物”理念，将

中药中具有协同作用的多种活性成分进行模块化

修饰，构建《“多靶点协同递药模块”，实现多种成分

在体内的同步释放与协同作用。在国际化评价体系

构建方面，应摒弃《“被动适配”思维，推动《“中西

融合”的评价标准创新，联合国内外监管机构与科

研团队，构建《“多成分定性定量-靶点网络验证-真实

世界研究”的三维评价体系，利用真实世界研究数

据补充临床试验的局限性，证明中药的整体疗效；

同时，大力推进《“中药反向化学生物学”研究，从

中药中挖掘具有独特作用机制的新型靶点。 

5  结语与展望 

TCMCB历经 20余年发展，已从概念提出阶段

成长为兼具理论深度与应用价值的成熟学科。其核

心贡献在于：通过跨尺度成分解析，揭示了中药药

效物质的多样性与协同性；通过靶点鉴定与机制阐

释，为中医药理论提供了分子证据；通过创新药研
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发与质量控制，推动了中医药的产业化与国际化。

近 10年的标志性成果，从苏木酮 A靶向 IMPDH2

到松果菊苷激活Wnt通路，从复方黄黛片的协同机

制到中药超分子的创新应用，充分证明了 TCMCB

作为《“中医药探讨生命本质有力工具”的核心价值。 

未来，TCMCB 将向“多维度、跨尺度、临床

导向”持续突破。在研究对象上，将全面覆盖超小

分子、中分子与超分子聚集体，建立《“跨物理尺度

成分-生物学功能”的关联理论；在技术方法上，无

标记技术、在体原位示踪技术将成为主流，人工智

能与大语言模型将助力靶点预测与机制解析；在理

论阐释上，将结合空间转录组与类器官模型，揭示

《“性味归经”“异病同治”的分子机制，推动中医药

理论从经验描述向机制驱动转变；在应用转化上，

《“中药反向化学生物学”将成为核心方向，基于中药

特色靶点开发原创药物，同时依托靶点群优化复方

配比，打造多靶点药物；在学科建设上，将构建自

主知识产权技术平台与全球传统药物靶点数据库，

推动 TCMCB研究标准的国际化。 

中医药作为我国的原创性知识体系，其现代化

进程需要学科交叉的创新思维与技术支撑。

TCMCB 的发展不仅为中医药的科学认同提供了关

键证据，更为现代生命科学与新药研发提供了独具

特色的研究模式。未来，随着技术的不断突破与体

系的逐步完善，中医药有望以更加科学的面貌走向

世界，为全球健康领域做出更大贡献。 
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