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阶梯设计试验研究方法及报告规范*

司华新，乔晓霞，金雅茹，王翠丽

【摘     要】阶梯设计是在服务提供和政策评估领域出现的一种新兴的整群随机对照试验设计，近年来逐渐受到医

疗卫生领域研究者的重视。阶梯设计试验不需要设置专门的对照组，在资源有限只能分步实施干预的情况下仍保

持传统随机对照试验的优势。本文从基本原理、适用情况、特点、设计类型、数据统计分析方法和相关报告规范等

方面对阶梯设计试验进行了综述，旨在为更好地开展阶梯设计试验提供参考并准确评估服务项目在真实世界的实

际效果。
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Method and reporting guideline for stepped-wedge trials
SI Hua-xin, QIAO Xiao-xia, JIN Ya-ru, et al (School of Nursing, Peking University, Beijing 100191, China)

【Abstract】  Stepped-wedge  trial  is  an  emerging  cluster  randomized  controlled  trial  in  the  field  of  service  provision  and
policy evaluation, which is becoming increasingly popular among health care researchers in recent years. There is no need to
set  up a  special  control  group for  stepped-wedge trials,  and the  advantage of  traditional  randomized controlled trial  is  still
maintained  in  the  case  that  the  intervention  can  only  be  carried  out  step  by  step  due  to  limited  research  resources.  In  the
study,  we  reviewed  the  rationale,  applicable  conditions,  characteristics,  design  types,  statistical  analysis  methods,  and
relevant reporting guidelines of stepped-wedge trials for providing a reference to quality improvement in stepped-wedge trials
and accurate evaluation on health service in real practice.
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世界卫生组织呼吁开展实施研究以应对如何在

真实世界中实施经过验证的干预措施的挑战，帮助

将理论中的可能性转化为日常实践，从而提高卫生

服务质量[1 – 2]。而阶梯设计试验作为一种真正意义

上的实施研究设计 [3]，近年来逐渐受到医疗卫生领

域研究者的重视。阶梯设计是一种新兴的实用型

整群随机对照试验设计，各群组随机在不同时间点

实施干预，最终所有组均将接受干预，不需要设置

专门的对照组，在资源有限只能分步实施干预的情

况下仍保持传统随机对照试验的优势 [4 –  7]。20世

纪 80年代开展的冈比亚肝炎干预研究是最早也是

最广为人知的阶梯设计试验研究 [8]，随后尤其是

2007年 Hussey等 [5] 发表了关于阶梯设计试验样本

量计算及分析方法的文章以来，阶梯设计的应用逐

渐增多，主要集中于医疗卫生服务和公共卫生政策

评价等领域[9 – 11]。然而，一篇系统综述指出目前阶

梯设计试验研究多集中于高收入国家，如英国、澳

大利亚、荷兰等 [12]，国内关于阶梯设计试验研究则

较少，仅 2篇实证研究分别在急性冠脉综合征患者[13]

和自闭症患儿 [14] 中开展了阶梯设计随机对照试

验。另有 3篇方法学研究虽对阶梯设计的基本原

理、优缺点、设计类型以及样本量和功效的计算方

法进行了介绍 [15 –  17]，但缺乏对其数据统计分析方

法及报告规范的介绍，且以往研究介绍的阶梯设计

类型（固定队列阶梯设计、开放队列阶梯设计、连续

入组短期暴露阶梯设计）是根据研究对象类型划分

的[17]，并未从阶梯设计方法本身角度考虑。为了对

阶梯设计试验更好地开展提供参考依据，能更准确

地评估服务项目在真实世界的实际效果，本文从阶

梯设计的基本原理、适用情况、特点、设计类型、数

据统计分析方法和相关报告规范等方面进行了综

述如下。 

1   阶梯设计试验概述
 

1.1    阶梯设计试验基本原理（图 1）　在阶梯设

计试验中，干预措施是在一定时间内按照顺序实施

的，即在每一个时间点均会有新的群组接受干预，

不同群组接受干预的顺序是随机分配的，在随机分

配结束时所有群组都将接受干预[6]。在最常见的阶

梯设计方案中，所有群组在对照状态下开始，在干

预状态下结束，并在均匀间隔的时段交叉，这在一

定程度上模仿了真实情况下（非实验性）干预措施

的实施过程 [18]。阶梯设计试验的基本原理类似于

交叉设计 [5]，即不同的群组在不同的时间点（阶段）  
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交叉（切换处理），但通常只在一个方向上交叉，即

从对照状态到干预状态。第一个时间点通常对应

于一次基线测量，在此阶段无群组接受干预措施，

在随后的时间点群组开始接受干预，并观测相应的

结局指标（图 1）。在一个时间点上可能有一个或多

个群组开始接受干预，但一个或多个群组何时开始

干预的时间是随机的。
 

区块/
群组

时间

0 1 2 3 4

1

2
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4

 
注：白色框表示该群组尚未接受干预，处于对照状态；黑色框表

示该群组接受干预，处于干预状态。

图 1  阶梯设计试验基本设计示意图
  

1.2    阶梯设计试验适用情况　阶梯设计试验的适

用情况为：（1）希望采用随机对照试验方法评估某

一干预措施的效果，但由于人力、物力、财力等资源

限制只能分阶段开展时；（2）希望边推行边改进某

项干预措施时（阶梯设计允许研究者在前一阶段的

干预实施过程中学习经验）；（3）当已知某种干预措

施有效且利大于弊，但不对研究参与者进行干预不

符合伦理学道德时；（4）当群组数量较少，但群内相

关系数较高且群组规模较大时[7]。 

1.3    阶梯设计试验的特点（表 1）　与整群随机

对照试验类似[19]，阶梯设计试验研究的单位多为医

院、社区、诊所、学校、家庭和工作场所等，因而该

试验亦包括群体和个体 2个水平，这也是它们与传

统随机对照试验的最大区别。为此，阶梯设计试验

在设计、研究对象纳入、样本量计算和统计分析等

方面既要考虑个体水平，又要考虑群体水平，且还

需要考虑阶段数、群组间的相关性和时间效应等，

具体见表 1。 

1.4    阶梯设计试验的优点与局限性　阶梯设计试

验的优点包括：（1）允许干预措施分阶段实施，节省

人力、物力，能解决现场实施的可行性问题；（2）在
阶梯设计研究中，所有研究参与者均接受干预措

施，保证公平性，避免了伦理学问题；（3）阶梯设计

试验无需设立专门的对照组，而是将群组作为自己

的对照，在保持随机对照试验优势的同时亦避免了

传统随机对照试验中被随机分配到对照组的参与

者因“失望效应”而引发的不依从或退出，提高了统

计效能 [4, 12]；（4）阶梯设计可以发现和控制时间效

应，即阶梯设计研究的目的不仅可以评估干预效

果，而且还可以确定干预时间（在早期干预与晚期

干预的极端情况下）是否会影响干预效果[5]，这种时

间效应包括季节、卫生条件等环境变化和疾病自身

的发生发展变化等情况，随着试验的推进，此种时

间效应可能会给干预效果的评价造成偏倚 [21 –  22]，

而采用阶梯设计则有助于明确是否存在此种时间

效应，并对其进行调整；（5）当群组间组内相关系数

较大时，阶梯设计试验较平行整群随机对照试验的

统计效能更高 [4, 23]。但是，阶梯设计试验在设计、

组织实施和统计分析过程中仍存在一定的局限性：

（1）与传统的平行整群随机对照试验相比，阶梯设

计试验需要设计多个时间点，且考虑到治疗效应延

迟需要将每一个时间段的长度定得足够长，因而其

试验周期可能更长且存在一定的测量负担 [5 –  6]；

（2）在阶梯设计实施过程中，可能会出现群组内沾

染，如干预措施的嵌入较计划时间更长，或对长期

暴露于干预状态下参与者的结局测评延迟，会影响

结果的真实性[7]；（3）在干预实施过程中，试验参与

者和干预提供者均会意识到从无干预到有干预状

态的改变，因而不可能对其实施盲法，但可通过对

结局评估者实施盲法来减少信息偏倚；（4）与整群

随机对照试验类似，阶梯设计试验的数据分析需综

合考虑群体水平和个体水平，且需考虑时间效应、

群组内相关性和参与者重复测量的相关性，统计分

析方法更为复杂[21, 24]。

 
 

表 1    阶梯设计试验与传统随机对照试验、整群随机设计试验的区别

试验类型 研究设计 样本量计算 统计分析

传统随机对照试验 以个体为基础，随机化方案、干预措施
等均基于个体

考虑效应、Ⅰ类错误、Ⅱ类错误 不需要考虑群集性，分析方法较为简单

整群随机对照试验 以群组为基础，随机化方案、干预措施
等均基于群组

还需考虑群组数、群组大小、群内
相关系数，样本量往往更大

考虑群集性，分析方法更加复杂；比较个体和群组
水平的基线资料；需给出结局的群内相关系数

阶梯设计试验 多以群组为基础，随机化方案、干预措
施等均基于群组

另外需考虑阶段数、群组间的相关
性、时间和延迟效应，样本量较整群
随机对照试验小[20]

可采用同期比较和前后比较2种方法；在前后比较
中，还需考虑结局指标的时间变化趋势；群组内的
相关性和多次重复测量间的相关性也需考虑
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2   阶梯设计试验类型

根据阶梯设计试验实施过程中不同时间点群组

的观测数据收集或使用与否，Hemming等[4, 25] 将阶

梯设计分为完整阶梯设计和不完整阶梯设计。 

2.1    完整阶梯设计（图 2）　完整阶梯设计指在

每个固定的时间点上均有固定数量的群组（通过随

机选择）开始接受干预，传统的阶梯设计试验就是

一个完整阶梯设计，即在一定数量时间点上的一组

群组连续随机地接受干预，且在随后的所有时间点

均保持暴露于干预状态，并在基线时点和每个时间

点均进行观测，形成用于分析的数据。图 2为完整

阶梯设计试验示例，图中共有 6个时间点（包括

1个基线时点），在 5个（1～5）时间点上分别有不同

的群组被随机分配接受干预，第 1个时间点（0）用
于基线数据收集。方框中数字为“1”表示在该时点

该区块暴露于干预措施，方框中数字为“0”表示在该

时点该区块不接受干预措施（对照状态）。这些区

块可以由 ≥ 1个群组构成，传统的完整阶梯设计假

设每个区块中包含相同数量的群组 [26]。在完整阶

梯设计试验中，所有区块内的群组在所有时点上均

会收集数据，并未考虑试验实施过程中可能存在的

数据收集限制，也可能会因为多次随访测量对研究

参与者造成测量负担 [27]；此外，其假定所有群组不

是处于干预状态就是处于对照状态，而忽略了从对

照状态到干预状态之间的过渡期，可能会过高估计

统计效能。
 

时间

0 1 2 3 4 5

1 0 1 1 1 1 1

2 0 0 1 1 1 1

3 0 0 0 1 1 1

4 0 0 0 0 1 1

5 0 0 0 0 0 1

区块/
群组

 
注：“0”表示对照状态；“1”表示干预状态。

图 2  完整阶梯设计试验示例
  

2.2    不完整阶梯设计试验（图 3、4）　考虑到实

际应用过程中可能会出现阶梯设计试验实施步骤

不完整的情况，Hemming等[4] 对完整阶梯设计做出

一些试验设计上的变化，称为不完整阶梯设计，即

在某些步骤（实施或过渡阶段）中对某些群组不进

行数据收集。这些特征是有可能在临床实践中发

生的、较为实用的设计变化，且近年来有越来越多

的研究开始采用不完整阶梯设计方法 [27 – 32]。不完

整阶梯设计是完整阶梯设计的变形，这些不完整的

设计通常只包括由实施阶段带来的不完整，如，在

某些时间点无群组开始接受干预措施，在某些时间

点（过渡期）未收集某个群组的观测数据，在不同时

间点上随机分配给干预组的群组数量不同等。图 3
展示的是一个不完整阶梯设计，在该设计中某个特

定的时间点，群组可能是暴露于干预状态（1），也
可能是处于非干预状态（0），或者不收集观测数据

（·）。在此不完整阶梯设计实施过程中，群组随机

接受干预，但数据观测与收集仅在干预实施前的

1个时间点和干预实施后的 2个时间点进行。此类

型的不完整阶梯设计减少了数据收集总量，尤其是

减少了同时的数据收集量，考虑了由于数据收集限

制而导致的试验实施中的实际限制，也可以在一定

程度上避免测量负担。然而，在群组数量固定的情

况下，此种数据收集方法会降低统计效能，而通过

增加干预实施前后的数据收集量、样本量及群组数

量可以减弱其对统计效能的影响 [26, 33]。图 4也是

一种不完整阶梯设计，即在试验实施的整个观察期

均收集观测数据，但在开始实施干预的时间点不进

行数据收集，称为伴有过渡期的不完整阶梯设计。

此种不完整阶梯设计进一步考虑了干预实施阶段

研究对象从未干预到干预期的铺垫状态，可以避免

由干预措施嵌入时间较原计划长而导致的群组内

沾染 [7]；且在此过渡期内，研究者可以考虑试验场

所（社区、医院等）或群组在干预实施过程中可能

需要的具体优化策略以及时间安排等，以保证后期

干预措施的顺利实施[26]。

 
时间

0 1 2 3 4 5

1 0 1 1 · · ·

2 · 0 1 1 · ·

3 · · 0 1 1 ·

4 · · · 0 1 1

区块/
群组

 
注：“0”表示对照状态；“1”表示干预状态；“·”表示不收集观测

数据。

图 3  不完整阶梯设计试验示例（干预前后分别进行 1次
和 2次数据收集）
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时间

0 1 2 3 4 5

1 0 · 1 1 1 1

2 0 0 · 1 1 1

3 0 0 0 · 1 1

4 0 0 0 0 · 1

区块/
群组

 
注：“0”表示对照状态；“1”表示干预状态；“·”表示该时点不收集

观测数据。

图 4  伴有过渡期的不完整阶梯设计试验示例
  

3   阶梯设计试验统计分析方法（表 2）

阶梯设计试验的统计分析方法亦存在争议，关

于阶梯设计试验的系统综述表明目前研究中使用

的数据统计方法有较大差异，从简单的横断面统计

方法（如 t 检验和 Manne-Whitney U 检验）到更为复

杂的方法（如混合模型）[9, 34]。且对阶梯设计试验数

据进行分析时需要考虑的最重要的特征是单向交

叉设计，即干预效果一部分可以通过被试者自身前

后对照（被试者在某个时间点由对照转变为干预状

态）进行测量，另一部分可以通过被试者间的比较

（在某个时间点时干预组与对照组进行比较）进行

测量[21]。在理想情况下，此两部分的干预效果应结

合在一起进行分析，为此对阶梯设计试验的数据进

行分析时有必要采用一种能够综合这些效果的方

法，即混合模型 [24, 35]。与传统的随机对照试验不

同，在阶梯设计试验数据分析过程中，时间变量也

发挥着重要作用，会影响干预效果的估计 [22]。此

外，还应考虑对结局变量的基线差异进行调整 [36]。

基于以上考虑，Twisk等 [21] 总结出 4种阶梯设计试

验统计分析方法。方法 1是将所有干预时点与对照

时点的测量数据进行比较。在此方法中，干预变量

是 1个与时间相关的二分类变量，估计的干预效果

反映所有干预时点测量数据与所有对照时点测量

数据间的差异。由于干预效果仅由 1个数字结果反

映，此种方法不能回答长时间干预与短时间干预是

否存在差异的问题。在方法 2中，干预变量是 1个

与时间无关的分类变量，通过比较不同组别之间的

差异来评估干预效果，每个组别均为干预时点和对

照时点测量的不同组合。在方法 3中，干预变量是

1个与时间相关的分类变量，将接受不同干预时长

群组的测量数据分别与所有对照时点的测量数据

进行比较。方法 3是方法 1的延伸，将方法 1中的

干预组按照干预时长进行了分组。方法 2和方法

3可以检验干预时长对干预效果的影响，方法 2的

分析结果可以解释为接受不同干预时长组别的平

均差异，但这些差异反映的只是被试间的干预效

果；方法 3的分析结果可以更为直接地显示不同干

预时长对干预效果的影响，同时反映被试间和被试

内两部分的干预效果，但此方法的缺点是随着干预

周期的延长，接受越长时间干预措施的群组数或被

试人数就越少，可能会降低其统计效能 [37 –  38]。方

法 4与前 3种方法略有不同，它不是分析结局变量

在不同时点的观测值，而是分析结局变量在连续

2个测量时点前后间（转换期）的变化，然后比较被

试者从对照期转换为对照期、被试者从对照期转换

为干预期以及被试者从干预期转换为干预期 3种转

换期之间的差异。由于此方法以连续测量前后之

间的变化为结局变量，因而被试者内部的相关性几

乎为零 [22]，仅评估了被试内的干预效果。以上 4种

统计分析方法分别揭示了阶梯设计试验干预效果

的不同方面，统计分析方法的选择在一定程度上取

决于干预类型及干预效果与时间相关的可能性。

表 2为对 4种阶梯设计统计分析方法优缺点的总

结。当干预效果与时间无关时，方法 3可能是对干

预效果的最佳估计，因为此方法结合了被试间效应

和被试内效应，且考虑了干预时长。然而，当干预

效果与干预起始时间相关时，方法 3不能对干预效

果进行有效地估计，最稳定的结果可以由方法 2得

出，这是因为方法 2中分析结果不受时间影响（属

于某个特定组别与时间无关，因而时间不是混杂因

素），但缺点是此方法仅估计了被试间的干预效

果。此外，Twisk等 [21] 建议将不同分析方法结合起

来以获得有意义、可解释的结果。
 

表 2    四种阶梯设计统计分析方法的优缺点

优缺点 方法1 方法2 方法3 方法4

是否考虑被试间和/
或被试内效应？

两者均有 仅被试
间效应

两者均有 多为被试
内效应

是否需要调整
时间变量？

是 否 是 是

是否能分析干预
时长的影响？

否 是 是 否

是否需要调整基线时的
结局测量？

是 是 是 是

是否需要假设干预效果与
干预开始时间无关？

是 否 是 是

能否评估干预效果的
延迟性？

否 是 是 是（部分）

  

4   阶梯设计试验报告规范（表 3）

阶梯设计本身包含的一些特性，如潜在的时间

混杂因素、群组相关性随时间的变化、群组内沾染

的可能性、干预效果随时间变化的可能性、多种设

计类型的变异等 [39 –  42]，增加了阶梯设计试验报告
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的复杂程度[24]。目前，关于阶梯设计试验报告充分

性的系统综述发现以往研究在报告阶梯设计试验

时存在许多不足之处，包括缺乏设计的基本细节、

使用术语不一致、调整时间效应的相关报告缺乏清

晰度以及经常不报告伦理审查和试验注册等[10 – 11, 43 – 44]，

提示有必要为阶梯设计试验制定一个具体的报告

指南，由此 Hemming等 [45 – 46] 将为报告个体随机对

照试验而开发的 CONSORT声明扩展应用于阶梯设

计试验中。扩展的 CONSORT声明考虑了阶梯设计

试验的特殊性，共包含 26个条目（见表 3），有些条

目是 CONSORT声明中原有的，有些是经过修改

的，还有一些是新添加的，Hemming等 [46] 希望通过

制定此报告规范以减少未来阶梯设计试验研究报

告质量低下的情况。
 

表 3    阶梯设计整群随机试验 CONSORT扩展声明条目清单

主题 条目 描述

标题与摘要 1a 标题能识别为阶梯设计整群随机试验

1b 结构化摘要，包括试验设计、方法、结果和结论

前言 背景与目标 2a 科学背景，使用整群设计和阶梯设计的原理

2b 具体目的或假设

方法 试验设计 3a 利用文字和图表描述试验设计，包括群组的定义、序列数、随机分配到每个序列的群组数量、观
察周期数、每一周期之间的时间间隔以及不同时期的参与者是相同的人/不同的人/两者的混合

3b 试验开始后对试验方法所做出的重要改变（如入选标准），并阐明理由

研究对象 4a 研究对象和群组的纳入标准

4b 数据收集的场所和地点

干预措施 5 详细描述干预措施和对照措施，包括干预措施是维持还是重复以及干预措施是在群体水平、个
体水平还是两者均提供，以使他人能够重复

结局指标 6a 明确定义主要和次要结局指标，并说明它们在何时、如何进行测评

6b 试验开始后观测的结局指标是否有改变，并阐明理由

样本大小 7a 样本量大小如何确定，详细描述计算方法及相关参数（显著性水平、统计效能、群组大小、群组
数量等），便于重复计算，并对不同时期的群内相关性作出假设

7b 必要时，描述进行中期分析的目的、时间、方法及试验中止的条件

随机方法 序列的产生 8a 产生随机分配序列的方法

8b 随机方法的类型；详细阐明限定随机或分层随机方法（如果使用）

分配隐藏 9 详细说明分配是基于群组而不是个体以及招募结束前在群组中进行的任何分配隐藏方法

实施 10a 谁产生随机分配序列，谁招募群组，谁分配群组到相应的序列

10b 描述群组中参与者的纳入方法（如完全枚举、随机抽样、连续招募、在一个固定的时间点招募），
包括谁招募或认定参与者

10c 是否、何时、从谁那里、因为什么征得知情同意；干预和对照状态下知情同意内容是否有区别

盲法 11a 如果实施了盲法，在分配序列后谁被实施了盲法（如群体水平的参与者、个体水平的参与者、结
局指标测评者），且盲法是如何实施的

11b 如有必要，描述干预措施与对照措施的相似性

统计方法 12a 用于比较各组主要和次要结局指标的统计方法，包括如何考虑时间效应、群组和重复测量

12b 附加分析的方法，如亚组分析、敏感性分析和校正分析

结果 研究对象的流程
（使用流程图）

13a 报告每组或各分配的序列上符合纳入标准、被随机分配、接受干预并用于分析主要结局的群组
和参与者的数量

13b 报告每组或各分配的序列上群组和参与者的失访和排除情况及原因

研究对象的招募 14a 报告招募研究对象和随访时间的长短，说明具体日期；报告每一阶段的日期、干预实施起始日
期及偏离原定计划日期的情况

14b 阐明试验结束或中止的原因

基线数据 15 每组或各分配的序列上个体水平和群组水平的基线特征

分析的数量 16 纳入每一种分析的群组和研究对象的数量以及分析是否按照原计划进行

结局和估计 17a 对每个主要和次要结局指标报告各组的结果、效应估计值及精确度（如95 % CI），报告分析中估
计的相关系数（或协方差）和时间效应

17b 对于二分类结局变量，建议同时提供绝对效应值和相对效应值

辅助分析 18 报告进行的其他所有分析，包括亚组分析和校正分析，阐明哪些是预先设定的分析，哪些是临时
添加的分析

不良反应事件 19 各组出现的严重不良事件或副作用

讨论 局限性 20 试验的局限性，报告潜在偏倚和不精确的原因以及出现多种分析结果的原因（如有必要）

可推广性 21 试验结果向个体和（或）群组的可推广性（外部效度、适用性）

解释 22 与结果相对应的解释，权衡试验结果的利弊，并考虑其他相关证据

其他信息 注册 23 试验注册号及注册机构名称

试验方案 24 如果可以的话，在哪里可以获取完整的试验方案

资助 25 资助和其他支持（如提供药品）的来源以及资助者的作用

伦理 26 是否得到伦理审查委员会的批准，报告伦理审查和知情同意的细节
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5   小　结

阶梯设计是在服务提供和政策评估领域出现的

一种新兴的整群随机对照试验设计，该设计方法适

用于评价“利大于弊”的干预措施，其在保持随机对

照原则的基础上，可以避免由资源受限无法全面开

展干预的问题。在临床实践中，对阶梯设计试验干

预措施的检验或实施可以作为对常规服务的补充，

从而最大限度地提高试验结果的可行性和推广

性。研究者可采用阶梯设计方法在一定范围内全

面推行某服务项目，同时通过随机对照试验方案评

价该项目的应用效果，但阶梯设计试验在方案设

计、实施、统计分析及报告方面均较为复杂，研究者

需要结合资源、卫生保健设施等实际情况进行严谨

的试验方案设计与实施，根据设计类型选择合适的

数据统计分析方法，并进行规范报告，从而能够保

证准确评估服务项目在现实世界的实际效果。
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