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一元变量单组设计：解决无对照组心肺复苏临床试验的良方

王立祥

心肺复苏（CPR）是提高心搏骤停患者抢救成功率的重要

保障。为验证差异化 CPR 方法的效果，需要对其进行统计学

假设检验。进行临床 CPR 创新方法的研究，往往是应用对比

性研究设计与目前现有方法进行比较。但对比性研究设计并

非适用于所有 CPR 方法的研究。那么，特殊情况下的 CPR 方

法［1］，在伦理学与可比性的限制下，该如何进行临床试验成为

了临床试验设计的一个难点。

例如，我们创新提出的腹部提压 CPR 方法适用于存在胸

廓畸形、胸部外伤、胸肋骨骨折、血气胸等胸外按压禁忌以及

窒息与呼吸肌麻痹的呼吸、心搏骤停患者［2］。存在胸肋骨骨折

的心搏骤停是目前现有胸外按压 CPR 方法的禁忌证，故以现

有的胸外按压进行临床对照不符合伦理学要求。开胸心脏挤

压虽然是胸肋骨骨折心搏骤停患者的适应证，但需特殊的手

术条件，与腹部提压 CPR 在现场即刻实施的特点缺乏对比

性，不符合实验设计的对比性原则。显而易见，对比性研究设

计限制了腹部提压 CPR 方法的临床试验研究。一元变量单组

设计的试验设计方法克服了这一难点［3］。

一元变量是指研究因素只有一个；单组设计是指所有的

观察对象形成一个试验组，而不设立其他对照组和实验组的

设计方法。在临床试验中，一元变量单组设计只需得到观察

对象所形成的试验组的样本资料即可，与其相比较的总体资

料是既定的，然后在一定的检验效能下进行假设检验，最终

确定临床试验中以所有观察对象为样本的总体与已知总体

之间是否具有差异，其差异是否具有统计学意义。若观察结

果是定量资料，进行假设检验时需提供已知总体均值或标准

值；若观察结果是定性资料，进行假设检验时需提供已知总

体率或标准率［4-5］。

例如，在腹部提压 CPR 临床试验方案中，我们确定以心

搏骤停患者的自主循环恢复率为指标，观察腹部提压 CPR 对

合并有胸肋骨骨折心搏骤停患者的复苏效果。这样所有合并

有胸肋骨骨折的心搏骤停患者即可在知情同意后，作为观察

对象进入腹部提压 CPR 临床试验。在确定了该项临床试验的

样本后，对已知总体的确定成为该项临床试验方案的核心问

题。目前临床实践中对于合并有胸肋骨骨折的心搏骤停患者

还没有可以在现场实施的 CPR 方法，且医学研究已证明人类

心脏不具有自行除颤能力，故对合并有胸肋骨骨折的心搏骤

停患者的现场复苏而言，其自主循环恢复率为 0。通过前期试

验我们已知腹部提压 CPR 的自主循环恢复率在 13%左右。明

确了样本与已知总体后，下一步就是确定检验效能。检验效

能是指当两总体确有差别时，按规定的检验水准 琢 能够发现

该差别的能力，常用 1－茁 表示。检验水准 琢 可选择 0.05 或

0.01，我们参照统计学习惯用法及前期动物实验结果确定检

验水准 琢＝0.05，1－茁＝0.8。

腹部提压 CPR 需借助专门的仪器完成，临床试验是以其

能够取得更优的复苏效果为目的，故我们选择优效性试验［6］。

优效性试验指主要研究目的是检验所研究的药物或方法的

效果优于对照的试验。虽然只要腹部提压 CPR 能够成功救治

任何一名心搏骤停患者的生命都为其有应用价值，但为检验

其统计学意义，经专家讨论确定优效标准 啄U＝0.3。

确定了以上内容，下面就是一元变量单组设计样本含量

的确定问题［7］，这是所有临床试验的核心问题。对于腹部提压

CPR 临床试验，这也是一个单组设计定性资料单侧检验样本

含量估计的问题。既已知样本率、标准率、检验水准和检验效

能，由一元变量单组设计率的优效性检验所需样本含量估计

就可采用公式：

经运算得出腹部提压 CPR 临床试验的样本量为 70 例，

考虑到脱落因素的影响，筛选入选病例时应增加 10%。因此，

试验设计完成 78 例可达到要求。至此我们完成了腹部提压

CPR 临床试验的全部实验设计。

用一元变量单组设计的优效性检验成功解决了无对照

组腹部提压 CPR 的临床试验设计问题，为我们在医学转化道

路上进行临床试验研究提供了一种无对照组试验的方法。
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