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摘  要：心脑血管疾病具有高发病率、高致残率及证候复杂、病程迁延等特点，临床上治疗强调“辨证论治”和个体化综合

干预。目标值法单臂试验因不需设立同期平行对照，在特定情境下可作为随机对照试验（RCT）的补充，成为评估中医药疗

效的一种可行路径。为进一步规范其应用，阐述目标值法单臂试验的设计与实施基本流程及关键环节，并从适用性、可行性

及当前面临的局限与挑战等方面，对该设计用于中医药治疗心脑血管病临床疗效评价进行了系统分析。目标值法单臂试验为

中医药治疗心脑血管病临床疗效评价提供了契合中医临床实践诊疗特点的研究设计思路，能够进一步完善该领域的循证证

据体系。未来在开展相关研究时，应严格把控结局指标选择、目标值制定、样本量计算、质控等关键环节，确保研究结果的

可靠性，并积极探索人工智能（AI）等先进技术在目标值构建过程中的应用。 
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Abstract: Cardiovascular and cerebrovascular diseases have the characteristics of high incidence, high disability rate, complex 

syndrome, and a prolonged course. Clinical treatment emphasizes “syndrome differentiation and treatment” and individualized 

comprehensive intervention. Because there is no need to set up a concurrent parallel control, objective performance criteria-based 

single-arm trials can be used as a supplement to randomized controlled trials (RCT) in specific situations, and are expected to become 

a feasible way to evaluate the efficacy of traditional Chinese medicine. To further standardize its application, we expound on the basic 

process and key links of the design and implementation of objective performance criteria-based single-arm trials, and analyze the 

application of the design in the clinical efficacy evaluation of traditional Chinese medicine in the treatment of cardiovascular and 

cerebrovascular diseases from the aspects of applicability, feasibility, current limitations and challenges. The objective performance 

criteria-based single-arm trials provides a research design idea for the clinical efficacy evaluation of traditional Chinese medicine in 

the treatment of cardiovascular and cerebrovascular diseases, which is in line with the characteristics of clinical practice of traditional 

Chinese medicine, and can further improve the evidence-based system in this field. In the future, when carrying out relevant research, 

we should strictly control the key steps such as the selection of outcome indicators, the formulation of target values, the calculation of 

sample size, and quality control to ensure the reliability of research results, and actively explore the application of advanced 

technologies such as artificial intelligence (AI) in the process of target value construction. 

Key words: objective performance criteria; single-arm trial; cardiovascular diseases; cerebrovascular diseases; evidence-based 

medicine; clinical trial; traditional Chinese medicine 

 

目标值法单臂试验是指通过将单组试验人群

的结局测量值，与基于历史数据（如文献资料或历

史记录）、指南或专家共识等预设的既定总体水平

（即“目标值”）进行比较，从而评价干预疗效的一

种研究设计[1-2]。其核心理念在于以事先设定的外部

“目标值”作为比较基准，用于试验组干预疗效的单

侧优效性假设检验，或基于单侧置信区间的统计推

断[1,3-6]。因此，该设计的统计推断准确性高度依赖

目标值的设定合理性、与当前试验人群的可比性，

以及偏倚控制策略的严谨性等[5-8]。 

该设计最早用于心血管医疗器械领域[9]。2013

年，美国食品药品监督管理局（FDA）正式提出其可

作为随机对照试验（RCT）无法实施时的替代设计之

一[10-11]。我国国家药品监督管理局（NMPA）随后在

多个指导原则中予以采纳，并在 2018 年《医疗器械

临床试验设计指导原则》[12]中对其进行阐述。近年

来，随着真实世界研究兴起，FDA 和 NMPA 均支持

利用高质量真实世界数据构建目标值[13-18]。在中医

药领域，相关探索可追溯至 2012 年[2]，但长期未受

到关注。直到 2022 年，NMPA 在《基于人用经验的

中药复方制剂新药临床研发指导原则（试行）》[19]

中首次明确提出该设计。目前，该方法在名老中医

经验传承、中药上市后评价等领域已有初步理论探

讨[1,20-21]，并在妇科、眼科等疾病疗效评价中有实践

应用[22-24]，但在心脑血管病领域仍缺乏系统应用与

针对性探讨。 

心脑血管疾病具有高发病率、高致残率及证候

复杂、病程迁延等特点，临床上治疗强调“辨证论

治”和个体化综合干预。很多患有高血压、冠心病、

脑卒中后遗症等慢性心脑血管病患者，往往对中医

药治疗具有较强选择性偏好，不愿接受随机分组；

而在急性心肌梗死、急性脑卒中等危急重症研究

中，如果对照组采用安慰剂或延迟有效干预，则面

临伦理挑战[25-26]。此外，研究资源有限、试验周期

紧张等现实情况，也使同期对照试验的开展存在较

大挑战[27]。因此，目标值法单臂试验因其不需设立

同期平行对照，在特定情境下可作为 RCT 的补充，

有助于应对患者偏好、伦理限制及资源约束等问



第 49 卷第 3 期  2026 年 3 月     Drug Evaluation Research    Vol. 49 No. 3  March 2026 

    

·987· 

题，并凭借样本量小、研究周期相对较短等优势，

成为评估中医药疗效的一种可行路径[28-29]。 

笔者总结目标值法单臂试验设计与实施的基

本流程及关键环节，并重点围绕该设计在中医药治

疗心脑血管病临床疗效评价中的适用性、实施可行

性以及现实局限与挑战进行探讨，旨在为该领域提

供一种新的方法学选择。 

1  目标值法单臂试验在中医药治疗心脑血管病领

域设计实施的基本流程与关键环节 

目标值法单臂试验通过将一组试验人群治疗

结局与预设外部目标值比较，从而评估干预措施有

效性，可归属为前瞻性、干预性的非随机对照试验

类别。该方法统计学原理为基于样本与总体的比

较，而非传统 RCT 的两样本或多样本比较，其一般

设计思路如图 1 所示。 

1.1  设计与实施的基本流程 

该设计在中医药治疗心脑血管病领域的应

用可大致分为研究设计与方案制定、试验实施、

结果分析与解释共 3 个阶段，其基本流程如图 2

所示。 

 

 

图 1  目标值法单臂试验一般设计思路 (目标值应用于样本量计算及结局统计比较 2 个阶段) 

Fig. 1  General design idea of single-arm trial with objective performance criteria (two stages of target value application in 

sample size calculation and outcome statistical comparison) 

 

图 2  目标值法单臂试验在中医药治疗心脑血管病领域设计与实施的基本流程 

Fig. 2  Basic process of design and implementation of single-arm trial with objective performance criteria in field of 

traditional Chinese medicine treatment of cardiovascular and cerebrovascular diseases 
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1.2  关键环节 

1.2.1  确定结局指标  选择能够准确、全面反映干

预措施有效性的结局指标，是研究设计的关键[30]。

在中医药治疗心脑血管病领域，干预常以改善症

状、延缓病程和提升生活质量等患者关心的临床获

益为核心目标。其治疗强调辨证论治、整体调节与

长期获益。若仅选用血压、血脂等单一生物指标，

往往不能充分反映其综合疗效。因此，除非干预有

明确生物学指标指向，如降压药以血压达标为目

标，否则应优先选择具有明确临床意义的终点，如

主要不良心血管或脑血管事件、全因死亡率、心绞

痛发作频次、90 d 改良 Rankin 量表评分。同时，在

确定主要结局时，还需初步评估其是否存在可用于

目标值设定的高质量历史数据/证据，以兼顾临床意

义与可行性。 

此外，所选结局要有明确、可量化标准，以减

少主观判断带来的偏倚。应优先使用国内外指南推

荐的标准化工具。例如，评价心功能可选择 6 min

步行试验或纽约心脏协会（NYHA）心功能分级[31]；

评价卒中神经功能缺损程度，可选择美国国立卫生

研究院卒中（NIHSS）量表[32]。 

1.2.2  制定目标值  目标值合理制定是目标值法

单臂试验设计核心环节，直接影响试验结论可靠性

与临床可解释性。目标值应基于来源明确、证据等

级高的数据，如权威指南、行业规范、高质量 RCT

或多中心大样本真实世界研究。其数值需反映拟研

究人群的真实结局水平，因此应基于最新且具代表

性的数据，并在地域、年龄、病程阶段、合并症及

治疗背景等关键特征上与拟研究人群相匹配[33-34]。

例如，针对老年、多合并症的慢性心脑血管病患者，

应优先参考与其基线特征高度相似的历史人群数

据，而非低风险年轻人群。可借助人工智能（AI）

技术，分析电子病历、医保记录等真实世界数据，

筛选符合试验人群纳排标准的历史队列，以支持更

合理的目标值设定。 

当然，目标值制定过程也要系统且透明。比如

通过系统文献检索、证据分级与综合分析等形成初

步目标值。如果现有证据不足，可结合德尔菲法或

名义群组法，组织中医、西医、循证医学、流行病

学与医学统计学等多领域专家达成共识[35]。AI 技术

也可辅助完成文献筛选、证据评估以及专家意见整

合，以提升效率与透明度。 

此外，心脑血管病患者中医证型多样（如气虚

血瘀、肝阳上亢等），不同证型的疾病进展和治疗反

应往往存在差异，单一固定目标值可能掩盖真实疗

效。因此，目标值设定应充分考虑临床异质性，必

要时按中医证型或亚组分层，以减少偏倚并提升结

果临床适用性。  

1.2.3  估算样本量  准确估算样本量是保证研究

结果有足够统计学效力的重要前提[36]。当主要结局

为率（如主要不良心血管事件率、痊愈率）时，可采

用单样本与目标总体率比较方法[37-38]；若是连续型

变量，比如血压值、生活质量评分、6 min 步行距离，

可采用单样本均数与目标均数比较的模型进行估

算，并基于既往研究或预试验合理估计标准差[35]。如

果设多个主要结局，要注意控制整体Ⅰ类错误（即假

阳性）风险，可采用 Bonferroni 校正等多重比较调整

或综合效应量法[39]。此外，还应考虑到试验实施中受

试者脱落、数据缺失及人群差异等因素适当增加样

本量；并事先计划敏感性分析，评估事件率、标准差

等重要参数变化对结果的可能影响，确保结论可靠。 

1.2.4  实施试验  尽管目标值法单臂试验设计不

设同期平行对照，但仍需在完善的质量管理体系下

严格实施全过程质控。首先，应制定详细的研究者

手册、对研究人员统一培训、并开展现场监查与核

查；同时，规范数据管理与统计分析计划，确保研

究过程规范、一致、可追溯和可重复[40]。其次，要

加强偏倚控制：严格按照纳排标准筛选受试者，避

免选择性纳入；由不了解研究假设且未参与治疗的

人员进行结局评估，并优先使用客观、标准化测量

工具；干预措施应制定统一标准并进行人员培训，

而且要详细记录，确保每位受试者接受相同治疗；

数据收集采用标准化工具，比如电子数据采集系统

（EDC），以减少记录错误，保证数据准确完整。再

次，为提高依从性，可使用电子监测系统、患者日

记或药物回收计数等方法，记录治疗完成情况，并

分析其对结果的影响[41]。最后，所有访视应严格遵

循事先计划，在规定时间窗内完成，必要时可借助

电子提醒系统，减少因随访时间偏差导致的测量误

差或失访[42]。 

1.2.5  统计分析与推断  统计分析是结果解释与

结论推断的关键，需结合研究特点选择恰当方法，

并对结果合理解读。目前主要有 2 种分析方法[1,43]：

（1）可信区间法，当结局为痊愈率、6 min 步行距离

等高优指标时，如果试验结果可信区间下限高于目

标值，则可认为疗效达标；对于主要心血管或脑血
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管不良事件率、NIHSS 量表评分等低优指标，则需

上限低于目标值。对于率的估计，尤其在事件率接

近 0%或 100%时，建议采用二项分布精确法

（Clopper-Pearson 法）计算可信区间；（2）假设检验

法。通常将原假设 H0 设为“干预效果不优于目标

值”，通过单侧检验判断是否拒绝 H0（P≤α）。同

样，对率的估计，尤其在事件率接近 0%或 100%，

建议采用确切概率法以使结果更可靠。报告时，可

同时给出可信区间与假设检验结果，以便更好地解

读试验结果。 

2 种方法均应在研究方案中确定，并在报告中

同时呈现全分析集（FAS）和符合方案集（PPS）结

果，包括可信区间和 P值，以全面反映疗效[44]。此

外，由于单臂试验容易受小样本及参数假设影响，

建议开展敏感性分析，比如调整目标值、考虑不同

脱落率或统计方法，以判断结果稳健性。如果样本

量允许，可根据事先确定的临床特征（如年龄、性

别、中医证型、疾病严重程度等）进行亚组分析，

但需结合临床实际解释结果差异，避免过度推断。 

需要注意的是，由于缺乏同期对照，因此要谨

慎解读结果。例如，谨慎轻易得出“某治疗相比常

规治疗，可降低主要心血管不良事件率”的结论，

而应结合现有证据背景，讨论基线差异、依从性等

潜在混杂因素对结果的可能影响。 

2  目标值法单臂试验在中医药治疗心脑血管病临

床疗效评价研究中应用的考虑 

2.1  适用性和可行性 

2.1.1  在中医药治疗心脑血管病研究中的适用情境  

目标值法单臂试验用于中医药治疗心脑血管病疗效

评价具有一定适用性，主要是因为该设计在 RCT 难

以实施情境下，提供了一种可行的路径选择。 

鉴于心脑血管病的中医临床诊疗实践有其显

著特点：一是强调辨证论治，临床上即使不同患者

患有同一疾病，但在用药上也会进行辨证加减；二

是干预方式多样，包括中药汤剂、中药复方制剂、

针药结合或推拿等；三是注重整体调节和长期改

善，由于中医干预本身的复杂性，中医疗效往往不

能仅通过某单一生物指标（如血压、血脂）进行反

映。这些特点使传统 RCT 在中医药治疗心脑血管

病领域实施面临一定挑战：比如难以统一标准化干

预方案、安慰剂对照难以实现且可能违背伦理、患

者依从性差等[45]。相比之下，目标值法单臂试验不

要求设立同期平行对照，其只需根据单组受试者结

局与目标值比较的统计分析结果，判断当前试验中

医药干预效果是否达到或优于目标疗效标准。需要

说明的是，上述中医诊疗特点对各类研究设计都构

成挑战，单臂试验也不例外。但单臂试验无需设置

对照，因此在实践中可避免为满足对照要求而过度

简化临床诊疗，在一定程度上能更贴近真实中医诊

疗，并将评价重点放在患者是否获得有临床意义的

改善上。从方法学角度看，这种设计符合循证中医

学倡导的“立足中医临床实际、鼓励研究方法创新、

推动研究成果落地应用”的研究理念。 

2.1.2  试验开展层面的实施可行性  该设计能够

利用既往高质量试验或临床真实诊疗数据等设定

合理目标值，因此只需纳入单组符合条件且愿意加

入试验的心脑血管病患者进行治疗随访：这样可以

有效减少样本量、缩短试验周期，以及提升患者入

组率和治疗依从性，特别适用于需要长期管理的慢

性心脑血管疾病，比如冠心病稳定期、脑梗死恢复

期和高血压等的中医疗效评价研究。 

在伦理方面，该设计也存在一定优势。例如，

在急性心肌梗死、急性脑卒中等危急重症疾病研究

中，若延迟或省略有效治疗作为对照，可能带来伦

理阻碍；而单臂试验在不需要设立对照下，既能实

现疗效评估，而且能够避免因缺乏有效干预可能带

来的安全风险。 

2.2  现实局限与挑战 

2.2.1  证据等级定位存在争议  目标值法单臂试

验由于其缺乏同期随机对照，不容易实现对潜在混

杂因素的有效平衡。1 项偏倚风险评估研究[7]显示，

采用外对照的单臂试验即使在数据分析阶段给予

充分处理，其整体风险仍处于“中等”水平，无法

与完好的前瞻性研究证据强度相比较。另有针对方

法学专家的访谈研究[29]发现，多数受访者对此类研

究的证据级别持审慎态度。 

2.2.2  目标值制定面临技术难点  目标值的科学

制定是目标值法单臂试验成败的最关键环节之一。

尽管该类设计应用于中医药治疗心脑血管病领域

具有良好适用性和可行性，仍存在以下挑战：其一，

目前尚没有权威组织/机构主导制定被广泛认可的

目标值标准体系；其二，不同地区、不同时期的诊

疗水平存在差异，目标值的时效性和地域适用性需

进一步考量；其三，用于目标值制定的现有证据（包

括已发表文献、真实世界数据、历史对照及专家经

验等），在人群特征、干预方案及结局定义等方面存
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在一定异质性，加之有些心脑血管疾病本身演变迅

速，这些都进一步增加了合理目标值设定的复杂性

和难度。虽然基于专家共识形成的目标值在一定程

度上能够反映当前该疾病预后结局水平，但其外部

推广性有限，且难以获得行业广泛认同。 

2.2.3  可比性控制存在方法学挑战  在中医药治

疗心脑血管病研究中，除常规人口学和疾病特征

外，中医证型、病程阶段、合并症、是否联合化学

药等因素也显著影响疗效，但这些因素在目标值设

定或受试者筛选时可能被忽略。例如，如果目标值

基于“气虚血瘀”证型人群的历史结局数据构建，

而当前研究纳入大量“肝阳上亢”患者，则即使试

验组疗效“达标”，也无法排除人群特征差异可能导

致的混杂影响。这种因中医证型异质性导致的可比

性偏差，在心脑血管病的中医药干预研究中尤为突

出。目前，尚缺乏针对此类设计的、用于系统评估

当前试验人群与目标值来源人群（尤其在中医证

型、病程阶段及合并治疗等方面）可比性的方法学

规范。如何确保目标值来源人群与当前试验人群在

关键预后因素上的可比性，仍是该设计本身所面临

的重要方法学挑战之一。 

3  结语 

目标值法单臂试验为中医药治疗心脑血管病

的临床疗效评价提供了一种新的方法学设计思路。

该设计在减少样本量、提高受试者依从性以及缩短

试验周期等方面具有一定优势，且在一定程度上契

合了心脑血管病中医临床诊疗的实际特点。尤其在

面临患者治疗偏好较强或设置对照存在伦理障碍

等问题时，该设计可作为一种可行选择。 

然而，由于缺乏同期平行随机对照，该设计证

据等级通常低于 RCT，其结果的科学性与可靠性在

很大程度上取决于目标值的设定合理性、来源人群

与试验人群的可比性，以及研究全过程质量控制水

平等关键环节。 

未来应加强针对中医药治疗心脑血管病的目

标值体系建设，推动基于真实世界数据的可比目标

值构建，并完善偏倚防控与统计分析规范。随着相

关方法学的持续完善、AI 等先进技术的深度融入，

以及高质量实践案例的积累，该设计有望在中医药

治疗心脑血管病循证临床疗效评价中发挥更重要

作用，为构建符合中医药特点的心脑血管病疗效评

价体系提供科学、规范且有价值的补充循证证据。 
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