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倾向指数

第一讲 倾向指数的基本概念和研究步骤
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随机对照试验(RCT)被认为是临床试验的金标准，但受

样本、时间以及费用等因素的影响，RCT研究的疾病种类、应

用范围受到很大限制；而且由于伦理学因素的影响，参加试

验的研究对象需要经过纳入、排除标准的筛选，使其结论外

推受到限制。大样本的观察性研究是RCT的有益补充，但是

选择偏倚以及重要预后因素在组问分布的不均衡性是困扰

观察性研究的主要问题“】。传统多元模型、工具变数

(insmmaental variable)和倾向指数(propemity score)等方法

是针对该问题的常用研究方法。由于倾向指数方法易于理

解、研究步骤标准化程度高，近些年来在欧美被广泛应用于

大样本、非随机的观察性研究中乜。】。

1．基本概念：倾向指数的概念由Rosenbaum和Rubin在

1983年首次提出H】，它是多个协变量的一个函数，通过倾向

指数的变化可以表示多个协变量共同作用的结果，来均衡处

理组和对照组间的协变量分布。该方法主要用于观察性研

究组间混杂因素的事后均衡。对观察性研究的非研究混杂因

素进行类似随机化的均衡处理，减少选择偏倚。

倾向指数的定义：在给定一组变量(毛)条件下，将任意一

个研究对象i(i=l，2，⋯，Ⅳ)划分到处理组(Z=1)或者对照

组(zI=0)的条件概率H】。

第i个研究对象被分配到处理组的概率可以表达为：
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·系列讲座·

e(五)=P(Z=1 l魁)

假定分组变量五和特征变量蕾相互独立，则对任意一个

观察变量置：
N

P(翔，⋯，z。I zl，⋯，z。)=IIP(工：)Zi{1一P(zf)}1一Zi
两

其中，e(x；)，即P被称为倾向指数H1。

在完全随机化情况下，研究对象的分组与自身特征变量

无关(临床干预因素是随机分组后施加的)，因此在分为两组

时，每名病例的倾向指数均为O．5。但是对于观察性研究，由

于某些因素的影响，一些受试者更倾向于进入处理组或对照

组。倾向指数的研究方法认为，假如某个受试对象进入处理

组的倾向指数e(x；)=O．2，此时恰好有另外一名受试者，虽然

拥有不同的特征变量。但如果其进入处理组的倾向指数也是

e(xj)=O．2，就认为该倾向指数代表的多个协变量在它们之间

是相同的。如果将倾向指数相同或相近的研究对象在不同

的组间进行匹配，则在总体上处理组和对照组各个特征变量

的分布是均衡的。也就是说，不同处理组之间混杂因素的不

均衡性对研究结果的干扰被抵消了【41。倾向指数是所有协

变量的一个函数，在大样本情况下，经过倾向指数调整的组

间个体，除了处理因素和结果变量分布不同外，其他协变量

应当均衡可比，相当于“事后随机化”，使观察性数据达到

“接近随机分配数据”的效果。应用较多的倾向指数方法包

括匹配(matching)、分层(stratification)和回归校正(regression

adjustment)等‘”1。

2．倾向指数研究现状：在流行病学研究和日常的临床实

践中，大多数数据都是观察性数据，这些数据虽然没有RCT

获得的数据整齐、规范，但这些数据最能代表在医疗实践中

实际存在的病例谱和疾病谱，且获取成本低。国外已经将倾

向指数方法应用在医学和经济学等领域研究中，而且近年来

使用倾向指数方法进行研究的文献呈不断增长的趋势。通

过Pub Med检索“propensity score”，2000年之前共有72篇，

而2009年1—10月就达到344篇。另外截至目前，在New

England Journal ofMedicine上共发表使用倾向指数方法的相

关文章69篇。国内关于倾向指数方法的研究较少，从“中国

学术期刊全文数据库”中只检索到相关文献4篇，主要是倾

向指数方法介绍和模拟测试，未检索到在国内运用倾向指数

方法研究观察性临床数据的实际应用。

3．研究步骤：①根据临床经验和实际要求，以处理因素

为应变量，混杂因素为自变量来构建logistic或者probit模

型；②由大量观察性数据拟合模型的参数；③根据拟合的模
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型计算每个个体的倾向指数，指数范围为0—1之间，反映个

体被分到某组的概率；④以倾向指数为依据，通过倾向指数

匹配或分层等方法来均衡组间协变量的分布；⑤选择合适的

方法来评价倾向指数方法应用前后组间协变量的均衡性，均

衡性评价是衡量倾向指数方法应用效果的重要指标；⑥根据

数据类型选择相应的传统统计方法进行分析，估计处理效

应，但是要考虑到应用倾向指数方法后样本的配对特征。

4．实例应用：以一篇近期发表的文献为例一1，阐述倾向

指数方法的应用步骤。研究背景：低钾血症在心力衰竭患者

中很常见，临床上常以口服钾来维持心力衰竭患者的钾水

平，但是口服钾对患者是否有不良影响还不明确。研究目的

是评价口服钾和心力衰竭患者死亡率以及再次入院率之间

的关系。研究样本为7788例心力衰竭患者，其中2199例

(28％)接受口服钾治疗，5589例(72％)未接受口服钾治疗。

试验前并没有针对是否接受口服钾治疗进行随机分组，

所以组间协变量分布可能不均衡，为了减少这种不均衡对评

价口服钾和死亡率以及再次人院率之间可能存在的偏倚，该

文献采用倾向指数匹配法来均衡组间协变量。研究步骤：①

以是否接受口服钾治疗为应变量，种族、年龄等34个混杂因

素为自变量来构建logistic回归模型。②根据研究样本7788

例心力衰竭患者来拟合logistic模型参数。③根据logistic回

归模型计算每例患者的倾向指数，该研究中倾向指数的含义

是在现有协变量的条件下，患者接受口服钾治疗的概率。④

采用倾向指数最近匹配法进行组间个体配对，以口服钾组为

基准组进行l：1匹配，匹配成功比例为97％(2199例中的213l

例匹配成功)，匹配后的样本量为4262例。⑤采用国外比较

推荐的方法(标准化差异)比较匹配前后组间协变量的均衡

性，评价匹配效果。该研究的34个混杂因素中，在使用倾向

指数方法匹配前，有15个是不均衡的。在匹配后34个混杂

因素在组间均达到均衡，其中大部分变量均衡效果良好，也

就是说，通过倾向指数匹配，达到了均衡组间协变量的目

的。⑥匹配完成后，根据匹配数据集，采用配对Cox回归来

分析口服钾和心力衰竭死亡率以及再次入院率之间的关系，

结论是不能说明口服钾和心力衰竭患者死亡率有关联，但提

示口服钾治疗可能会增加患者的再次入院率n】。

5．适用范围和局限性：该方法的优势，一是能减少非随

机观察性研究中的选择性偏倚。通过倾向指数方法调整来

均衡处理组和对照组间的协变量分布，减少估计处理效应时

的选择性偏倚。二是通过倾向指数调整组间的混杂因素，使

海量的临床观察性数据可以成为循证医学的诊疗证据，而这

些数据获取成本低，更能够反映医疗实践中实际存在的疾病

谱。三是该方法适用于混杂因素很多，而结局变量发生率很

低的情况，而传统多元模型并不适合。四是在无法实现随机

化的药物临床试验以及医疗器械临床试验中，可以通过倾向

指数方法均衡组问混杂因素；另外，在意向性治疗

(intention．to．treat，I订)分析中，综合考虑脱落病例的基线水

平与结局发生情况，采用倾向指数的方法对其完成临床试验

的条件概率进行估计并纳入ITT分析，与传统分析中对于脱

落病例只采用末次观察推进法(1ast observation carried

forward)进行数据接转完成ITT分析相比，对外部人群具有

更强的外推性’8】。

倾向指数方法也有局限。一是该方法只能均衡可观测

变量，对潜在的未知混杂因素引起的偏倚无能为力f9】；二是

样本量较小时，即使通过倾向指数方法调整，组间协变量的

分布也不能达到满意的均衡效果；三是如果匹配后样本占

匹配前样本的比例过小，会改变样本构成，从而影响对处理

效应的估计；四是当处理组和对照组倾向指数没有重叠或

者重叠范围较少时，组间缺乏可比性，无法进行合适的匹配

【l⋯。总之，倾向指数方法在大样本观察性临床研究中的应用

日益广泛，但在运用时，要考虑其适用范围。
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