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【摘要】 近年来，我国儿童超重和肥胖的患病率总体呈上升趋势，其与多种并发症相关，严重威

胁国民健康，增加社会成本，已成为我国重要的公共问题之一，因此儿童超重和肥胖问题需要家长、医

生甚至全社会的重视。本专家共识着重强调肥胖以及肥胖相关疾病的一体化管理，进一步规范儿童

超重和肥胖及相关并发症的诊断、评估、治疗以及预防与管控，用于指导基层医护人员日常工作实际

应用。
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近年来，随着我国社会经济发展和生活方式的

改变，儿童的超重和肥胖率持续上升，6~17岁儿童

超重和肥胖的患病率分别由 1991—1995年的 5.0%
和 1.7%上升至 2011—2015年的 11.7%和 6.8%［1］。

2009—2019年肥胖率增长速度减缓，但超重率仍

呈上升趋势，整体超重和肥胖人群基数继续扩

大［2］。41%~80%的儿童肥胖可延续至成年，严重威

胁国民健康［3］，《“健康中国 2030”规划纲要》《健康

儿童行动提升计划（2021—2025）》和《中国儿童发

展纲要（2021—2030）》均从国家战略角度提到要重

视儿童肥胖的防控。在临床实践中尚缺乏基于最

新循证医学证据的、可操作性强的共识，为进一步
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规范儿童肥胖及相关并发症的诊疗、评估与管理，

中华医学会儿科学分会内分泌遗传代谢学组、临床

营养学组、儿童保健学组、中华儿科杂志编辑委员

会组织有关专家，在参考国内外最新循证医学证据

及相关指南的基础上，历时 7个月余制订“中国儿

童肥胖诊断评估与管理专家共识”。

一、诊断

（一）肥胖的定义与分型

肥胖指由多因素引起的能量摄入超过消耗，导

致体内脂肪积聚过多、体重超过参考值范围的营养

障碍性疾病［3‑4］。根据脂肪组织分布部位差异可将

肥胖分为向心性肥胖和周围型肥胖。向心性肥胖

又称腹型肥胖或内脏型肥胖，内脏脂肪增加，腰臀

比增加，此类肥胖发生心脑血管疾病、2型糖尿病、

代谢综合征等各种并发症的风险较高。周围型肥

胖又称匀称性肥胖或皮下脂肪型肥胖，脂肪匀称性

分布，臀部脂肪堆积明显多于腹部［3］。

（二）肥胖的诊断

1.诊断指标：建议年龄≥2岁的儿童使用体

质 指 数（body mass index，BMI）来 诊 断 。 BMI=
体重（kg）/身高 2（m2），与体脂相关且相对不受身高

的影响［3，5］。2~5岁儿童可参考“中国 0~18岁儿童、

青少年体块指数的生长曲线”中制定的中国 2~5岁
儿童超重和肥胖的 BMI参考界值点［6］。6~18岁儿

童可参考“学龄儿童青少年超重与肥胖筛查”中 6~
18岁学龄儿童筛查超重与肥胖的性别年龄别BMI参
考界值点［7］。在18岁时男女性的BMI均以24 kg/m2和

28 kg/m2为超重、肥胖界值点，与中国成人超重、肥

胖筛查标准接轨［6］。年龄<2岁的婴幼儿建议使用

“身长的体重”来诊断，根据世界卫生组织 2006年
的儿童生长发育标准，参照同年龄、同性别和同身

长的正常人群相应体重的平均值，计算标准差分值

（或 Z评分），大于参照人群体重平均值的 2个标准

差（Z评分>+2）为“超重”，大于参照人群体重平均

值的3个标准差（Z评分>+3）为“肥胖”［8］。

2.体成分测量：体脂肪含量即人体内脂肪组织

占体重的百分比，是比较直观地判断肥胖的指标，

但缺乏统一标准［3］。常用的体成分检测方法包括

双能X线吸收法、空气置换体积描记法、总体生物

电阻抗分析、总体水分标记以及磁共振成像等［9‑10］。

腰围和腰围身高比（waist to height ratio，WHtR）是

判定向心性肥胖的重要指标，可以更好地预测心血

管疾病和糖尿病等疾病的发生风险［11］。2007年国

际糖尿病联盟把腰围≥同年龄同性别儿童腰围的

P90作为儿童向心性肥胖的筛查指标、代谢综合征

的必备组分和危险因素。WHtR和腰围相比，受年

龄、性别的影响较小，在不同人群间变异程度小，更

适合广泛筛查［12‑13］。国外有建议WHtR=0.5作为筛

查指标［11］，而设置不同性别的WHtR切点，更利于

实际应用［13］。中国儿童数据显示，当 6~15岁男童

WHtR>0.48，6~9岁女童WHtR>0.48，10~15岁女性

WHtR>0.46时，代谢性疾病的风险增加［14］。

（三）肥胖的病因诊断

引起儿童超重和肥胖的因素如下，（1）环境：社

会经济、文化、政策、习俗、家庭等层面导致了能量

摄入增加和身体活动减少的“致肥胖环境”，包括食

物选择环境、身体活动环境、父母不良饮食行为和

生活习惯的影响、内分泌干扰物的暴露等；（2）自身

饮食和身体活动：生命早期营养因素，如母亲孕前、

孕期体重和营养状况、出生后的喂养情况等，儿童

期不健康的饮食结构和饮食行为、较少的身体活动

等；（3）遗传：近年来越来越多的肥胖相关基因位点

被识别，但单基因变异引起的极重度肥胖比较罕

见，而占绝大多数的肥胖则为多基因背景和环境因

素共同作用所致。肥胖发生年龄越小、越严重，遗

传因素导致的可能性就越大，建议对极早肥胖

（5岁前）、有遗传性肥胖综合征临床特征或有极端

肥胖家族史的患儿进行遗传检测以排除肥胖相关

遗传性疾病［15］，详见表 1；（4）内分泌代谢性疾病：

如库欣综合征、甲状腺功能低下、生长激素缺乏症、

性腺功能减退、高胰岛素血症和多囊卵巢综合征

等，以及下丘脑‑垂体病变；（5）内环境：肠道菌群变

化可能与肥胖的发生相关，如肥胖者肠道菌群中拟

杆菌属可能减少；（6）精神心理因素：如精神创伤或

心理异常等可导致儿童过量进食；（7）药物：导致体

重增加的药物包括糖皮质激素、抗癫痫药物和抗精

神病药物（如氯氮平、奥氮平、喹硫平、利培酮

等）等［3‑4，12，16‑19］。

二、评估

超重或肥胖的儿童的全面评估流程见图 1。
病史应询问饮食、身体活动和睡眠的情况，是否有

肥胖相关综合征的症状等，用药史，发育史，肥胖家

族史等［15］。体格检查应包括身高、体重、腰围、臀

围、体型及性发育分期等。还需注意有无智力发育

异常或畸形体征，是否合并黑棘皮病或皮肤紫纹，

青春期女孩是否有痤疮和多毛，还包括特发性颅内

高压（假性脑瘤）的眼底检查，双下肢或膝关节的压

痛和活动范围，甲状腺检查和外周水肿等［15］。建议
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对肥胖的儿童进行潜在的并发症评估，包括糖尿病

及糖尿病前期、血脂异常、高血压、非酒精性脂肪肝

病、多囊卵巢综合征和阻塞性睡眠呼吸暂停等［20‑27］。

肥胖儿童的心理和精神健康筛查也十分必要。

肥胖儿童心理健康问题如身体形象障碍、自尊心低

下、社会关系受损、高度内化（抑郁和焦虑）以及外

化行为问题（多动和攻击性）等风险增加［28］。临床

评估主要采用临床症状判定法结合量表评估法［29］。

对筛查阳性者需谨慎解释结果，建议转诊至精神心

理专科进行确诊和干预［30‑31］。

三、治疗

治疗原则是减少能量摄入和增加能量消耗，使

体脂减少并接近正常状态，同时又不影响患儿身体

健康和生长发育［4］。对于有明确病因的继发性肥

胖或伴有肥胖并发症的患者，需要病因治疗或相应

的并发症治疗。针对儿童和青少年超重和肥胖的

治疗方法主要包括 4个方面：生活方式干预、心理

行为干预、药物治疗以及代谢减重手术。

（一）生活方式干预

原则为加强饮食指导，以运动处方为核心、行

为矫正方案为关键技术，促进睡眠健康，提高体能，

控制体重［15］。饮食、运动和睡眠的管理要以家庭为

单位，日常生活为控制场所，患儿、家长、教师和医

务人员共同参与，持续至少1年。

1.饮食调整：建议控制食物的总量，调整饮食

结构和饮食行为。不建议通过节食减重，也不建议

短期内（<3个月）快速减重，避免出现减重‑复胖的

反跳循环，禁忌使用缺乏科学依据的减肥食品和饮

品。首先需要均衡的饮食结构来保证生长发育所

需，《中国居民膳食指南（2016）》建议每人每天摄入

12种以上的食物，每周 25种以上。在两餐间饥饿

时，优先选择能量密度低、饱腹感强的食物，如低脂

奶制品、新鲜蔬果等［32］，而富含精制糖的糖果、糕

点、饮料等以及含大量饱和脂肪和反式脂肪的油炸

食品和膨化食品等应限制［15］。儿童减重饮食需要

合适的脂肪总量而非过分低脂或无油，但需减少饱

和脂肪和反式脂肪的摄入，提高不饱和脂肪的摄

入［15］。在饮食行为上，减少快餐食品、在外就餐及

外卖点餐；减少高脂、高钠、高糖或深加工食品；进

食速度不宜过快，每餐时间建议控制在 20~30 min；

表1 遗传性肥胖综合征的临床及基因型特点

遗传性肥胖综合征

普拉德‑威利综合征

奥尔布赖特遗传性骨病

劳蒙毕综合征

Bardet‑Biedl综合征

Alström综合征

SIM1基因变异

BDNF/TrkB基因变异

TUB（胰岛素信号蛋白）
基因变异

MC4R（黑皮质素4
受体）基因变异

SH2B1基因变异

KSR2基因变异

瘦素基因变异

瘦素受体基因变异

阿黑皮素原缺乏症

PCSK1基因变异

表型OMIM编号

176270
176270
103580
245800等
209900等
203800
无

617830或613886
无

616188
618406
无

无

614962
614963
609734或601665
600955或612362

基因和定位

NDN（15q11.2）
SNRPN（15q11.2）
GNAS（21q13.32）
PNPLA6（19p13.2）
BBS1（11q13.2）等

ALMS1（2p13.1）
SIM1（6q16.3）
TrkB（9q21.33）
BDNF（11p14.1）
TUB（11p15.4）
MC4R（18q21.32）
SH2B1（16p11.2）
KSR2（12q24.22-q24.23）
LEP（7q32.1）
LEPR（1p31.3）
POMC（2p23.3）
PCSK1（5q15）

基因OMIM
编号

602117
182279
139320
603197
209901等
606844
603128
600456
113505
601197
155541
608937
610737
164160
601007
176830
162150

临床特征

婴儿期喂养困难而随后贪食，体重增加，身材矮小，肌张
力低下，低促性腺激素性腺功能减退等

部分有身材矮小，骨骼缺陷，可伴有激素抵抗（甲状旁腺
素，促甲状腺激素等）

性腺发育不良、肥胖、智力低下、视网膜色素变性，多指
（趾）畸形等

四肢畸形（并指、短指、多指）、视网膜色素病变、性腺功
能减退、肾脏畸形等

视网膜色素病变、耳聋；胰岛素抵抗和糖尿病；心肌病，
肺、肝肾功能障碍；性腺功能减退等

贪食伴有自主神经功能障碍（以低收缩压为特征）、语言
延迟、神经行为异常如自闭行为

多动、注意力不集中、短时记忆受损、痛觉受损

视网膜营养不良、耳聋

贪食，线性生长加速，高胰岛素血症，血压偏低或正常

贪食，高胰岛素血症，早期可有语言延迟，行为问题如攻
击性行为

轻度贪食和基础代谢率降低，胰岛素抵抗和早发 2型糖
尿病、月经不规律等

极度贪食，频繁感染，低促性腺激素性腺功能减退，轻度
甲状腺功能减退

贪食，因ACTH缺乏而出现肾上腺危象，胆汁淤积性黄
疸，皮肤苍白

小肠疾病、低血糖、甲状腺功能减退、ACTH缺乏、尿崩症

注：OMIM为在线人类孟德尔遗传数据库；ACTH为促肾上腺皮质激素
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避免进食时看电子产品。各类食物的搭配原则可

参考“中国居民膳食指南 2016”中设计的“平衡膳

食宝塔”和“平衡膳食餐盘”，分为优选（绿灯）食物、

限制（黄灯）食物和不宜（红灯）食物 3类［33］，详

见表2。
2.适当的身体活动：应进行适合年龄和个人能

力的、形式多样的身体活动［16］。身体活动强度通常

以代谢当量来衡量。代谢当量的定义是某一活动

的代谢率与静息代谢率或基础代谢率的比值［34］。

儿童代谢当量用于反映 6~18岁的儿童具体身体活

动的能量消耗水平［34‑35］。不同年龄不同活动类别

的 儿 童 代 谢 当 量 可 参 考 https：//www. nccor. org/
nccor‑tools/youthcompendium。身体活动强度依据

儿童代谢当量可分 4级，一些常见项目见表 3。身

体活动按活动类型还可分为有氧运动、无氧运动和

抗阻训练。2017年发表的“中国儿童青少年身体

活动指南”建议身体健康的 6~17岁儿童每天至少

累计达到 60 min的中、高强度身体活动，以有氧运

动为主，每周至少 3 d的高强度身体活动，包括抗阻

活动，每天屏幕时间限制在 2 h内［35‑36］。对于超重

肥胖儿童，建议在达到一般儿童推荐量的基础上，

在能力范围内，逐步延长每次运动时间、增加运动

频率和运动强度，达到有氧运动3~5次/周和抗阻运

动2~3次/周，并形成长期运动的习惯［16］。

3.睡眠干预：睡眠不足是导致儿童肥胖及相关

代谢疾病的重要高危因素。肥胖儿童的基线睡眠

评估非常重要。如果发现存在睡眠障碍，应先对儿

童的睡眠障碍进行干预［37‑38］，同时要养成健康的睡

眠卫生习惯，如良好的睡眠规律、睡前避免参与较

兴奋的活动等［39］。

（二）心理行为干预

1.行为疗法：肥胖儿童的行为偏差不仅导致心

理问题，也影响肥胖干预方案实施和效果。行为偏

差纠正应遵循个体化原则，不脱离儿童日常生活

模式。行为治疗方案：（1）行为分析包括确定肥胖

儿童的基线行为，识别主要危险因素，如进食过快
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图1 儿童超重及肥胖诊断评估流程图
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和过度、进食快餐和含糖饮料、看屏幕时间过长和

运动过少以及静坐为主等。（2）定目标行为（纠正

主要危险因素）、定中介行为（缓冲过程）、定期限

（根据需矫正的不健康行为和生活方式设定矫正的

具体目标和时间）、定奖惩方案。最好先矫正 1个
行为后再循序渐进。（3）实施及评价。可采取自我

监督、奖励或惩罚等方法。

2.心理治疗：评估肥胖儿童是否存在心理偏

差，针对性地进行心理卫生教育，使之能自觉控制

饮食，参加体育锻炼，并能正视自我，消除因肥胖而

产生的各种不良心态。对情绪创伤或心理异常者，

必要时请心理医生干预［3，40‑41］。

（三）药物治疗

建议只有在经过正式的强化调整生活方式干预

后，还未能控制体重增加或改善并发症，或有运动禁

忌时，才能对肥胖患儿进行药物治疗。不建议在小

于16岁的超重但不肥胖的患儿中使用减肥药物［15］。

美国食品药品监督管理局（Food and Drug
Administration，FDA）批准了多种成人减肥药，包括

奥利司他、利拉鲁肽、氯卡色林、芬特明‑托吡酯等，

用于BMI≥30 kg/m²或BMI≥27 kg/m²且患有至少 1种
与体重相关的并发症（如高血压或 2型糖尿病）的≥
16岁青少年［15］。奥利司他和利拉鲁肽被 FDA批准

可以用于治疗 12~16岁的青少年肥胖症［15，42］。奥

利司他是一种脂肪酶抑制剂，可以减少胃肠道中

30%的脂肪吸收，但必须随餐口服［15］。利拉鲁肽是

人胰高糖素样肽‑1类似物，能够刺激胰岛素分泌，

降低血糖，减少饥饿感和能量摄入，以上 2种药物

不良反应均为胃肠道反应等［43］。

二甲双胍被批准用于治疗 10岁及以上儿童的

2型糖尿病，在几个临床试验中用于减重仅使BMI
轻度下降［44‑45］。因此，二甲双胍并不作为一种减肥

药物［15］，未获 FDA批准用于肥胖治疗。对于一些

特殊类型肥胖，如患有 Prader‑Willi综合征的儿童

早期进行生长激素治疗［46］，可以降低体脂并增加瘦

体重［47］，但 FDA没未批准生长激素用于治疗肥胖

症。下丘脑性肥胖的儿童使用生长抑素类似物如

奥曲肽可遏制体重增加；瘦素治疗仅对瘦素缺乏者

表2 肥胖儿童食物选择红绿灯标签

分类

谷薯类

蔬菜类

水果类

畜禽类

水产类

豆类

蛋乳类

坚果类

调味品类

优选（绿灯）食物

蒸煮烹饪、粗细搭配的杂米饭、红
薯饭、杂粮面、意面等

非淀粉类蔬菜，如叶类、花类、瓜
茄类、果实类等蔬菜

绝大部分水果，如浆果类、核果
类、瓜果类等

畜类脂肪含量低的部位，如里脊、
腿肉、腱子肉、血制品等；少脂
禽类，如胸脯肉、去皮腿肉等

绝大部分清蒸和水煮河鲜和海鲜

大豆和杂豆制品，豆腐、无糖豆
浆、低盐豆腐干、低糖豆沙等

原味乳制品，如纯奶、无糖酸奶、
低盐奶酪等，蒸煮加工的蛋类

原味坚果，无添加糖和盐

各种植物油、醋、低钠盐和（或）酱
油、天然植物香辛料等

限量（黄灯）食物

精白米面类制品，如白米饭、白面条、白馒
头、白面包、粉丝、年糕等

部分根茎类蔬菜、淀粉类蔬菜，如土豆、芋
艿和山药等蔬菜

冬枣、山楂、部分热带水果如香蕉、榴莲、西
瓜等

畜类脂肪相对高的部位，如牛排、小排、肩
部肉、舌等；带皮禽类；较多油脂、精制
糖、盐等烹饪的畜禽类菜肴；

较多油脂、精制糖、盐等烹饪的水产类菜
肴，如煎带鱼、糖醋鱼等

添加糖和脂肪含量相对高的豆制品，如腐
竹、素鸡、豆沙馅等

含有少量调味添加的乳制品和蛋类制品，
如含糖酸奶、咸奶酪、少油煎蛋等

少量盐调味的坚果

含大量盐的调味品，如豆瓣酱、酱油等；含
大量糖或淀粉的调味品，如果酱、甜面酱
等；含大量饱和脂肪的调味品，如猪油等

不宜（红灯）食物

深加工糯米制品，如粽子等；高油烹饪类主食，如
油条、炸薯条等；添加糖、奶油、黄油的点心，如
奶油蛋糕、黄油面包、奶油爆米花等

高糖高油烹饪的蔬菜，如炸藕夹、油焖茄子等

各类高糖分的罐头水果和果汁

畜类脂肪含量高的部位，如肥肉、五花肉、蹄膀、脑
花、腩肉等；富含油脂的内脏，如大肠、肥鹅肝
等；油炸、红烧等高油高盐高糖烹饪的畜禽

蟹黄和（或）蟹膏等富含脂肪和胆固醇的河海鲜部
位；油炸、红烧等高油高盐高糖等烹饪的水产

高糖高油高盐加工的豆制品，如兰花豆、油豆腐、
油面筋、咸豆腐等

含有大量添加糖、油脂加工的乳制品和蛋类制品，
如复原乳、果味酸奶、炒蛋等

大量盐、奶油、糖等调味的坚果制品

盐、食糖、糖果；含大量反式脂肪的调味品，如人造
奶油、起酥油等

表3 不同身体活动强度的常见项目［35‑36］

身体活动强度

久坐行为

低强度身体活动

中强度身体活动

高强度身体活动

能量消耗（儿童METy）
≤1.50

1.51~2.99
3.00~5.99
≥6.00

具体项目

在坐姿、斜靠或卧姿时的“屏幕时间”活动（如看电视、使用电脑、手机等）或阅读、画画、做功课等

在平坦地面缓慢步行，站立时轻度的身体活动，如整理床铺、洗碗、演奏乐器等，呼吸频率及心
率稍有增加，感觉轻松

以正常的速度骑自行车、快步走、爬楼梯、滑冰等。需要适度的体力消耗，呼吸较急促，心率较
快，微出汗，但仍可轻松说话

搬运重物、快速跑步、激烈打球、踢球或快速骑自行车等。需要较多体力消耗，呼吸明显急促，
呼吸深度大幅增加，心率大幅增加，出汗，需要停止运动、调整呼吸后才能说话

注：METy为儿童代谢当量
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可显著减少其脂肪量［48‑49］。

（四）代谢减重手术

代谢减重手术是一种有创操作，儿童人群应慎

重选择，手术的适应证尚无统一标准，综合美国及

欧洲相关学会制定的儿童肥胖的外科指南、相关荟

萃分析结果和中国青少年肥胖人群特点［50‑54］，建议

手术适应证为：对于生活方式及药物干预失败的儿

童重度肥胖人群，即（1）BMI≥32.5 kg/m2 或 BMI≥
P95的 120%，且伴有严重肥胖相关并发症（如中、重

度阻塞性睡眠呼吸暂停综合征、2型糖尿病、多囊

卵巢综合征或重度脂肪性肝病及其他严重并发症

等）；（2）BMI≥37.5 kg/m2伴轻中度肥胖相关并发

症者。

手术的禁忌证包括：处于青春期前的儿童；存

在未解决的药物滥用、饮食失调、未经治疗的精神

心理疾病，无法养成健康饮食和运动习惯的患儿；

其他一切不耐受外科手术的情况。

无论是成人还是儿童，国内外应用较广泛的减

重术式是袖状胃切除术（sleeve gastrectomy，SG）和

Roux‑en‑Y 胃 旁 路 术（Roux‑en‑Y gastric bypass，
RYGB）［55‑56］。SG术将胃大弯的大部分切除，并建立

管状胃；与RYGB相比，SG更简单而且造成微量营

养素缺乏的风险更低，对儿童来说更具有优势［57］。

减重手术后常见的短期并发症有吻合口漏、胃

食管反流加重、肠梗阻等，长期并发症最常见是营

养缺乏以及手术后相关心理问题。因此建议对所

有行减重手术的患儿进行终生营养监测和维生素

补充，以及心理健康评估及心理干预治疗［57‑59］。

四、预防与管控

肥胖的预防应当从宫内开始。备孕妇女应调

整孕前体重、孕期体重增长至适宜水平，预防胎儿

体重增长过快，减少巨大儿的发生；出生后提倡母

乳喂养，合理添加辅食，儿童期要均衡膳食，保证适

当的身体活动和充足睡眠，定期体检，评估有无超

重或肥胖，尽早发现生长偏离并及早干预。

2020年国家卫生健康委、教育部、市场监管总

局、体育总局、共青团中央和全国妇联六部门联合

印发《儿童青少年肥胖防控实施方案》，提出以提高

儿童健康水平和素养为核心，以促进儿童吃动平衡

为重点，强化政府社会和个人责任，推进家庭、社

区、学校、医疗卫生机构密切协作，有效遏制肥胖流

行的总体要求。在互联网医疗和大数据管理快速

发展下，我国形成了政府主导、多部门合作、全社

会共同参与的工作机制［18］，基于云平台，利用移动

终端，实现家庭‑社区‑学校‑医院的有效联动，逐渐

成为儿童肥胖管理的新亮点（图2）。

儿童肥胖已成为当今社会紧迫的公共健康问

题之一，与多种影响身心健康的并发症有关，需及

时合理地诊断评估和治疗。肥胖治疗的重点是健

康的生活方式，结合心理行为干预，反应不佳的患

者可以考虑药物治疗和（或）代谢减重手术。近年

关于儿童肥胖的研究显著增加，但针对我国儿童肥

胖的发病机制、干预手段等研究有限。因此对有效

干预手段和管理模式的相关研究仍非常必要。

（吴蔚 余晓丹 汤庆娅

郭妍 傅君芬 执笔）
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·临床研究方法学园地·

疗效比较研究中新用药者设计

卓琳 曾琳 赵一鸣

北京大学第三医院临床流行病学研究中心，北京 100191
通信作者：赵一鸣，Email：yimingzhao115@163.com
基金项目：北大医学青年科技创新培育基金（BMU2022PYB035）；北京大学第三医院医院临床重点

项目（BYSYZD2021030）
随机对照试验（randomized controlled trial，RCT）因其可

以避免临床试验设计和实施中可能出现的各种偏倚，具有

诸多优点，一直被认为是评价干预效果的金标准。但RCT
整个研究过程条件要求高、控制严、难度大，且与实际临床

实践有一定差距，无法推断在存在并发症、伴随治疗等情况

下的风险和效益。由美国卫生保健研究和质量管理署提出

的观察性疗效比较研究可用于系统研究预防、诊断、治疗和

监测健康状况的不同干预措施、防治策略等在现实世界中

的效果，可以作为RCT的一种有益补充。

随着医疗信息化的飞速发展和医疗数据的快速积累，

利用海量真实世界数据开展疗效比较研究成为可能。在实

际临床实践中，选择药物不仅要考虑疗效也要同时考虑安

全性等诸多因素。在进行使用电子化数据库进行疗效比较

研究时，可能存在已知疗效的药物会被选择性地给予特定

严重程度的患者的情况，因而药物的使用与疾病的严重程

度存在很强的关联，如果不考虑这些因素，结果就会出现指

示混杂。此外，在疗效比较研究中研究对象在治疗开始后

的某一时间进入研究，这样的研究称之为现用药者设计。

现用药者设计会排除早期发生的事件，从而导致偏倚。为

了克服这些偏倚，可以采用新使用者设计将分析局限于处

于疗程初期的患者，具体来讲首先需要找到研究人群中开

始使用研究药物治疗的所有患者。对终点的随访与治疗开

始的时间恰好同时开始，即 t0。并且在 t0前通过事先定义

的洗脱期来确定符合该时长内无相应药物处方者，清晰界

定纳入的人群为新用药者还是从未接受治疗的患者。

新用药者设计中需要注意的是，治疗开始时间与随访开

始时间保持一致，在处理时间依赖混杂的同时解决了现用药

者和非用药者之间的可比性问题。新用药者只需要在洗脱

期内未使用过药物即可。新用药者设计是疗效比较研究中

首选方法，具有以下优势：（1）评估与治疗时间相关的疗效和

安全性结局；（2）通过捕获预处理变量确保适当的混杂调整；

（3）与阳性对照设计相结合，减少了潜在的永恒时间偏倚。

新用药者设计的缺点在于有时较难定义用药开始时间（尤其

在药物短暂使用时），并且但由于排除了现用药者，会导致研

究样本量和随访时间的减少，降低研究结果的精确度和效

能。基于以上在研究设计上的偏差，应该加以讨论并解释其

对结果的影响。
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