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最小临床重要差异值计算方法统计性能比较研究
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【摘要】最小临床重要差异（MCID）指对患者有实际意义的最小疗效变化，是监管机

构评估药物或治疗方法临床价值的关键指标。其以患者为中心，既体现了病情改善程度，

也体现了患者对变化的重视。然而各MCID计算方法在不同临床场景下的适用性尚缺乏系统

比较，临床研究中存在方法选择标准不一、估计结果差异显著等问题。既往研究表明MCID
方法的选择需综合考虑样本量和治疗效果等特征，不同场景下方法选择不当可能导致MCID
估计出现严重偏倚，影响临床研究结论的稳健性与监管决策的科学性。因此，合理选择统

计学方法是获取准确和可靠 MCID 值的关键环节。本文系统地阐述了临床研究中常用的

MCID计算方法，基于模拟实验比较多种锚定法和分布法的统计性能，为MCID方法选择提

供合理依据。
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A comparative study on the statistical performance of methods for estimating 

the minimal clinically important difference
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【Abstract】The minimal clinically important difference (MCID) refers to the smallest 
change in treatment effect that is meaningful to patients and serves as a key metric for regulatory 
agencies in evaluating the clinical value of drugs or therapeutic interventions. Rooted in a patient-
centered approach, the MCID not only reflects the magnitude of clinical improvement but also 
embodies patients' emphasis on the change. However, the applicability of various MCID estimation 
methods across clinical scenarios has not been systematically compared, leading to inconsistent 
methodological selection and significant variability in estimated results in clinical research. 
Previous studies have indicated that the selection of appropriate MCID methods should 
comprehensively consider characteristics such as sample size and treatment effect;
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method selection across different scenarios may introduce significant bias into MCID estimates, thereby 
compromising the robustness of clinical research conclusions and the scientific validity of regulatory decision-
making. Therefore, the appropriate selection of statistical methods is critical for obtaining accurate and reliable 
MCID estimates. This article systematically reviews commonly used MCID estimation methods in clinical 
research and evaluates the statistical performance of multiple anchor-based and distribution-based approaches 
through simulation experiments, providing a reasonable basis for MCID method selection.

【Keywords】 Minimal clinically important difference; Root mean square error; Anchor-based 
methods; Distribution-based methods

最小临床重要差异（minimal clinically important 
difference，MCID）最早由Jacschke等［1］研究者提出，

指在不考虑不良反应和成本的前提下，被患者认可的

最小临床疗效评价问卷得分变化值。该定义注重

以患者为中心，既体现了改善的幅度，也体现了

患者对变化的重视［2-3］。随着时间的推移，MCID
概念采用了多种不同的定义，如最小重要差异、

最小重要变化、最小可检测变化等［4-5］。例如，

Caroline 等［6］认为，最小重要变化强调患者感知

到的重要的最小变化阈值，即在一段时间内，患

者主观感受到自己发生了重要变化的最小值；不

应与最小重要差异混淆，最小重要差异关注的是

不同患者群体之间的最小重要差异，而非个体变

化。但所有这些变体都有一个共同的目标，即从

患者角度量化具有临床实际意义的改变。从监管

的角度看，是否具有统计学意义与样本量有关，

也就是说只要样本足够大，即使无临床意义，也

可能出现有统计学意义的结果。而MCID值利用了

对临床实际意义的量化界定，克服仅从统计学差

异下结论的缺点，可为监管决策提供更科学的

依据［7］。

目前，MCID 计算主要采用锚定法和分布

法［8-9］。锚定法将患者报告的得分变化与外部锚

点联系起来确定MCID值，这里锚点通常指患者

整体变化评分 （patient global rating of change，
PGRC），其是一种单一项目评分，要求患者评价

自基线以来的整体或特定健康状况的变化［10-11］。

分布法根据样本的分布特征进行计算，主要基

于描述变化程度的指标，如标准差、效应量或

测量的标准误等获得标准数值，检测基线和不

同时间点之间的变化超过变化预期的程度［12-13］。

然而，现有研究未对各方法的统计性能进行深

入研究，即不熟悉各方法估计值在不同样本量

和改善程度等条件下的准确性和可靠性，存在

方法选择标准不一等问题。因此，本研究基于

模拟实验系统评估多种MCID计算方法在不同临

床情景下的统计性能，并以均方根误差 （root 
mean square error，RMSE）为主要评价指标比较

其准确性与稳健性，旨在明确各方法的适用范

围与优选策略，为临床研究中MCID方法选择提

供依据，从而为临床决策及监管评价提供更可

靠的支持。

1　原理与方法

1.1　MCID概念模型
为计算 MCID 并研究不同方法的统计性能，

需深入理解 MCID 值的定义和构建过程。2022
年，Vanier 等［14］在健康相关生活质量变化模型

基础上，结合调查响应心理学理论，进一步对

MCID 概念模型进行扩展。最终建立的 MCID 概

念模型见图 1。基于该概念模型，将 MCID 定义

为 患 者 的 最 小 感 知 变 化 （minimal perceived 
change， MPC）。感知变化 （perceived change，

图1  MCID概念模型

Figure 1. MCID conceptual model
注：SCt1. 患者 i在 t1 时的特征水平；SCt2. 患者 i在 t2 时的特征水平；

SCt1mem.患者 i在 t2时记忆中的 t1时研究特征水平；PC.感知变化。
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PC）主要指患者主观感受到的症状缓解或生活

质量改善等变化，通常用于患者主观指标的评

估，如疼痛、焦虑等。 PC 在患者报告结局

（patient-reported outcomes，PRO）得分或指数上

体现为两次测量时量表得分或指数差异。当患

者认为已产生对其有重要意义的最小变化时，

对应的量表得分或指数差值即为 MCID 值。此

外，该模型描述了研究对象在两个时间点回答

PRO条目以及在第二个时间点测量PGRC时，相

关变量之间的关系，从而用于后续感知变化等

建模。本研究探索了几种MCID计算方法在不同

场景下的准确性和可靠性，为MCID方法应用提

供参考。

1.2　拟比较的MCID方法
1.2.1　锚定法

（1）基于ROC分析的方法

基 于 受 试 者 工 作 特 征 （receiver operating 
characteristic，ROC）分析方法的核心是利用ROC
曲线基于灵敏度 （sensitivity， Se） 和特异度

（specificity，Sp）来计算MCID值。包括最佳临界

点法和约登指数最大法。

①最佳临界点法，公式如下［15］：

MCID =min ( )∆x  ( )( )1 - Sp Se ®min (d)

公式（1）
注：d为ROC曲线上的某点与坐标系中（1-Sp=1，Se=1）对应的点

之间的欧几里得距离，∆x为该距离最短时对应的临界值。

②约登指数最大法，公式如下［15］：

MCID=min ( )∆x  ( )( )1-Sp Se ®max(Se+Sp)

公式（2）
注：max(Se + Sp)为灵敏度和特异度达到最大值，∆x为约登指数最大

时对应的临界值。

（2）基于均值变化的方法

基于均值变化法的核心思想是基于锚点中自

评为“稍微变好”或“稳定”患者的平均变化值

计算MCID值。包括最小变化组平均值法和最小

变化组与稳定组平均值差法。

①最小变化组平均值法，公式如下［16］：

MCID = --∆x | y2 = 1 公式（3）
注：y2 = 1为最小改善组对应的人群，

--∆x为两次测量过程中各研究对

象差值的平均值。

②最小变化组与稳定组平均值差法，公式

如下［17］：

MCID = (
--∆x || y2 = 1)- (

--∆x y2 = 0) 公式（4）

注：y2 = 1和 y2 = 0为最小改善组和最小稳定组对应的人群，
--∆x为两

次测量过程中各研究对象差值的平均值。

（3）预测建模法

预测建模法利用逻辑回归来估计患者发生临

床重要变化的概率。研究者以患者是否报告重要

变化为因变量，以 PRO 量表得分变化值为自变

量，建立预测模型并得到截距和回归系数，公式

如下：

logit (Z) = b0 + b1∆X 公式（5）
注：∆X为量表得分变化，b0为截距，b1为得分变化的回归系数。

随后，通过求解使预测改善概率等于样本总

体改善率的分数变化值，即可得到MCID的估计

值。公式如下［18］：

MCID =
ln ( )prop ( )z = 1

1 - prop ( )z = 1
- b0

b1

    公式（6）
注：z=1为发生最小改善的研究对象，b0 为截距，b1 为得分变化的回

归系数。

1.2.2　分布法
（1）基于样本变异性的方法—Cohen's d方法

Cohen's d 方法是从效应量角度考虑。小、

中、大效应量对应的 Cohen's d 界值分别为 0.2、
0.5 和 0.8。在没有合理先验选择 d 值的情况下，

有统计学意义的差异通常认为至少为中等效应

量，即本研究选择d=0.5，该取值源自Cohen对效

应量的经典划分，是当前MCID方法学研究中的

常用基准，为本研究提供了与同类研究可比的参

照［19］。公式如下：

d =
∆x
S1

x

（0.2，0.5，0.8） 公式（7）
注：∆x为两个时间点测量的均值差，S1

x为第一次测量时的标准差。

（2）基于测量工具精确性的方法—1 倍测量

标准误法

根据经典测量理论，PRO得分的测量标准误

（standard error of measurement，SEM）源于评估工

具的信度，可视为其测量学特征之一，因此具有

较好的应用普适性［20］。公式如下：

MCID = 1·sx1 1 - αCronbach 公式（8）
注：S1

x 为第一次测量时的标准差，αCronbach 为第一次测量时量表的

Cronbach􀆳s α值。

2　模拟实验

为探索MCID值的几种计算方法的统计学特性，

本研究需模拟出n个研究对象在2个时间点对PRO
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条目的回答，以及在 t2时刻对PGRC的回答。数据

生成机制如下（关键参数设置依据见附件1）：
2.1　PRO条目数据

在 2 个测量时间点上，基于已知潜在特征 θ
的分布，模拟研究对象对PRO各条目的回答。需

满足：①已知 θ在总体中的分布；②模拟的PRO
数据要具备足够的可靠性和结构效度，且前提假

设为单维性。

公式（9）模拟出个体在时间点 t对某条目 j
某选项h的回答概率。其将研究对象 i在 t时间点，

对条目 j回答 h类别的概率建模为“潜在特征 θ (t)
i

的水平”和“项目阈值参数δjl”的函数。

P ( X ( )t
ij = h|θ ( )t

i  δj1  δjm1 ) =
exp (hθ (t)

i -∑l = 1

h(t)

δjl )

∑c = 0

mj

exp (cθ (t)
i -∑l = 1

c δjl )
公式（9）

注：N为患者 i（i=1；…；N）；J为PRO条目 j（j=1；…；J）；t为测量

时间点 t（t=1；2）；h为对PRO第 j项条目的具体选择类别；θ(t)
i 为患者 i

在t时刻的潜在特征水平，代表患者 i在t时刻的某种心理或能力水平；δ jl
为PRO第 j项条目的项目阈值 j（l=1；...；mj），代表了条目 j在不同回答

类别h的难度或区分度；θ~N ( )( )σ2(1)=1 ρ
ρ σ2(2) ， ( )σ2(1)=1 ρ

ρ σ2(2) ，即潜

在特征 θ均服从正态分布，且两个时间的潜在特征具有相关性；

θ(1)N~(α(1)，σ2
θ(1) )；θ(2)N~(α(2)，σ2

θ(2) )；cor（θ(1)，θ(2)）=ρ=0.7。

2.2　个体感知变化
公式（10）模拟生成患者 PC 数据。其为患

者在第2次测量时潜在特征θ(2)水平减去记忆的基

线时潜在特征θ水平。

PC = θpc(2)= θ(2)- θr(2) 公式（10）
注：θ(t)为潜在特征θ在 t时间点的水平，如生活质量，疼痛等在 t时刻的

水平；θ(2)为第2次测量时潜在特征的水平；θpc(2)为感知到的潜在特征θ
的变化水平；θr(2)为在第2次测量时，记忆的基线时潜在特征θ水平。

对θr(2)进行建模，如公式（11）：
θr(2)= β1θ

(1)+ β2θ
(2)+ β3U 公式（11）

注 ： β1 = {0.3， 0.5， 1}， β2 = {0，0.3}， β1+β2+β3=1； β1，β2，β3：

θ(1)，θ(2)，U 在 决 定 θr(2) 时 的 相 对 重 要 性 ； U~N(μu =0，σ2
u =1)；

θr(2)~N(μθr ( )2 =β2α( )2 ，σ2
θr ( )2 =β 2

1 +β 2
2+β

2
3 + 2β1 β2 ρ)。

其中，β1反映个体对基线状态的真实记忆能

力，高 β1意味着能独立于当前感受回顾过去，β2
反映个体用当前状态重构过去的倾向，高β2意味

着个体对基线状态的回忆显著受到当前状态的影

响，体现了记忆建构过程中现时信息对过往体验

的重塑作用。二者共同刻画了自传体记忆中记忆

保持与现时重构的过程。β3反映其他偶然因素对

回忆的影响。当 β1高时，PGRC 更能反映真实变

化；当 β2高时，PGRC 与真实变化脱节，锚定法

可能出现偏倚。

2.3　PGRC数据
PGRC阈值（Ts）是将连续的PC转换为PGRC

中不同类别之间的分界点。Ts公式如下：

Τs~N ( )λs =±
2σ

θpc ( )2 ( )2S - 1
K - 1

 ζ 2
s = ( )D

K - 1

2

公式（12）
注：TS是PGRC的类别边界（阈值），即将连续的感知变化（PC）划

分为 PGRC 不同类别之间的分界点；D 为离散因子，控制 PGRC 阈

值 （Ts） 分布范围，即决定不同患者变化敏感度的差异有多大；λs

是PGRC阈值TS在人群中的均值，即某个特定类别边界在人群中的

平均水平。

在确定 PGRC 阈值分布的基础上，假设：

①阈值围绕 0 点 （即 PC 为零的点） 对称分布；

②从0点开始，PC分布的同一侧上，相邻阈值之

间间隔相等；③阈值的分布是PGRC响应类别数

量K的函数，K是一个至少等于 3的奇数自然数；

④给定的K值下，每个阈值的方差相同。

可得MPC，如公式（13）：
MPC = λ1 =

2σ
θpc ( )2

K - 1
公式（13）

对于患者 i，在第 2次测量时对PGRC的反应

Yi2如下：

Y (2)
i =

ì

í

î

ï

ï

ï
ïï
ï

ï

ï

ï

ï

ï
ïï
ï
ï

ï

ï

ï

ifτ-1i < θpc(2)
i £ τ1i® 0

else if θpc(2)
i £ τmin (s)i® -

K - 1
2

else if τmax (s)i £ θpc(2)
i ® -

K - 1
2

else if τs - 1i < θpc ( )2
i £ τsi® s ( )s < 0

else if τs - 1i < θpc ( )2
i £ τsi® s - 1 ( )s > 0

注：τs，i 是 K 在不同取值下 （如K= 3 时，S= ｛-1，1｝），患者 i 的

PGRC阈值。

2.4　真实MCID值
通过模拟 100 000 个个体样本在两次测量时

对PRO量表的回答，且在限制真实变化等于潜在

特征θ度量中模拟的真实MCID值的前提下，即将

MCID 真实值建模为基于 K、J、M、β1和 β2的函

数，满足公式（14）：
α(2)=

2σθPC(2)

K - 1
公式（14）

然后，计算该模拟数据集中的PRO总分平均

值。每次测量时PRO总分分数的平均差异是分数

度量中真实MCID值的估计值。对各参数组合下

的每一组重复此过程，以获得相应参数组合下的
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真实MCID值。公式（14）本质上是将MCID值定

义为人群中从“稳定”感知状态跨越到“轻微变

化”感知状态所需的变化阈值之均值。在数据生

成过程中，通过设定整体变化评分的类别边界在

人群中的分布参数，使真实MCID成为由感知变

异幅度和 PGRC 中类别数共同决定的已知参数，

从而为评价不同估计方法的偏倚提供了具有理论

锚点的评价基准。

2.5　真数据标准化
真实MCID值是基于潜在特征 θ的度量表示，

MCID估计值是基于 PRO量表得分表示，非同一

度量尺度。因此需统一两者的度量标准。PRO总

分需标准化为 0到 100的尺度。此外，需将真实

MCID值映射到与PRO总分相同的度量标准上。

3　模拟结果

3.1　样本量对统计性能的影响
该模拟实验是研究样本量 n对 RMSE 值的影

响（n取值包括 50、100、200、500）；以及不同

样本量n下，最佳的MCID方法。具体而言，在一

个量表条目数 J=20、选项类别数M=4、PGRC 类

别数K=5的数据库中，研究相同 β1、β2、α（2）、D
的参数组合下，n与RMSE值的关系。图2描述了

在 4 个样本量的情景下，不同 MCID 计算方法的

RMSE值。其中，最佳临界值法、约登指数最大

法、最小变化组平均值法、最小变化组与稳定组

平均值差法和预测建模法的 5种锚定法均呈现出

随着n的增大，RMSE值连续降低的趋势。

3.2　改善程度对统计性能的影响
该模拟实验是研究改善程度α（2）对RMSE值

的影响（其中 α（2）取值包括 0、0.2、0.5），以及

不同改善程度 α（2）下，最佳的MCID 方法。具体

而言，1 个量表条目数 J=20、选项类别数M=4、
PGRC类别数K=5数据库中，研究相同β1、β2、n、
D的参数组合下，α（2）与RMSE值的关系。图3描

述了在3个改善程度的情景下，不同MCID计算方

法的RMSE值。在改善程度α（2） =0.5时，预测建

模法和 SEM 法具有较好的准确性和可靠性，M
（P25， P75） 分 别 为 3.16 （1.45， 3.91） 和 1.56
（0.86，3.07）。
3.3　PGRC类别数K对统计性能的影响

该模拟实验是研究K对RMSE 值的影响（其

中K取值包括3、5、7）。具体而言，在一个量表

条目数 J=20、选项类别数M=4、样本量 n=200的

数据库中，研究相同 β1、β2、α（2）、D的参数组

合下，K与RMSE值的关系。图 4描述了在PGRC
中不同类别数K的情景下，不同 MCID 计算方法

的 RMSE 值。最佳临界值法、预测建模法、

Cohen's d法和 SEM法在各种情景下呈现出，K=7
对应的 RMSE 值普遍小于 K=5和 3 的 RMSE 值；

约登指数最大法、最小变化组平均值法、最小

变化组与稳定组平均值差法中，K与RMSE 值的

关系在各种情景下未呈现出明显的规律或一致

的趋势。

3.4　统计性能比较
在临床中，n反映样本量的大小，α（2）反映

治疗的改善程度。因此，可根据 n和α（2）对临床

场景进行分类，并在每类场景下对比各方法的

RMSE值。基于 n和α（2）划分出的 4种临床场景。

其中，n=200或500，α（2）=0代表了治疗无效且大

样本的场景；n=200 或 500，α（2） =0.2 或 0.5 代表

了治疗改善或有效，且大样本的场景；n=50，

图2  相同参数组合下不同样本对MCID方法RMSE值的

影响

Figure 2. Influence of different sample sizes on the 
RMSE of MCID estimation methods under identical 

parameter settings
注：Min-EDTL. 最佳临界点法；Max. YI. 约登指数最大法；Mean-

LCG. 最小变化组平均值法；MLC-MS. 最小变化组与稳定组平均值

差法；Pre-Model. 预测建模法。
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α（2） =0 代表了治疗无效且小样本的场景；n=50，
α（2）=0.2或0.5代表了治疗改善或有效，且小样本

的场景。治疗无效指 t1和 t2时间点 PRO得分差异

无统计学意义，治疗改善或有效则指有统计学意

义。在一个量表条目数 J=20、选项类别数M=4、
K=7、D=1的模拟数据库中，相同n、β1、β2、α（2）

参数组合下，比较各MCID方法的RMSE值。

图5展示了4种临床场景下，不同MCID方法比

较结果。在n=200或500，α（2）=0的临床场景中，

SEM法的RMSE中位数最小［1.93（0.71，3.47）］，

其次为最小变化组平均值法［4.90（2.76，5.56）］

和最小变化组与稳定组平均值差法［5.01（3.45，
5.96）］。在n=200或500，α（2）=0.2或0.5的临床场

景中，预测建模法和SEM法的RMSE值普遍较低，

M（P25，P75） 分别为 2.51 （1.46，4.41） 和 1.89
（0.73，3.41）。在n=50，α（2）=0的临床场景中，SEM
法的RMSE值的M（P25，P75）为2.67（1.33，4.23）。
在n=50，α（2）=0.2或0.5的临床场景中，SEM法的

RMSE 值普遍较低，M（P25，P75）为 2.62 （1.24，
4.18）；预测建模法、Cohen's d法在β1=0.5和β2=0.3，
以及β1=1和β2=0的参数组合下RMSE值亦普遍较低，

M（P25，P75） 分别为 4.01 （2.78，5.63） 和 3.99

（2.51，5.28）。不同方法的偏倚值（真实MCID值与

模拟MCID值差值）和模型MCID值的方差结果与

RMSE结果基本一致，详见附件2“模拟实验汇总

结果”。

4　实例分析

4.1　背景介绍
术前焦虑是指患者在接受手术前，由于对手

术过程、麻醉风险等因素产生的一种紧张、恐惧

和担忧的情绪状态［21］。术前焦虑与信息需求量表

（Amsterdam Preoperative Anxiety and Information 
Scale，APAIS）因其简便高效的特点被广泛应用

于术前焦虑评估，该量表由Moerman等研究者［22］

开发。2025 年，Salzmann 等研究者［23］基于单中

心前瞻性随机对照研究，比较个性化信息干预联

合标准麻醉咨询与单纯标准咨询的效果。结果显

示，干预组的麻醉及手术相关焦虑评分显著低于

对照组，差异具有统计学及临床意义，其 MCID
分别为1.03分和1.13分。

术前焦虑患者 APAIS 的 MCID 值研究的实例

分析共包含 314名患者，在术前不同时点调查患

者的麻醉和手术相关焦虑条目，以及针对麻醉和

图3  相同参数组合下不同改善程度对

MCID方法RMSE值的影响

Figure 3. Influence of varying degrees of improvement 
on the RMSE of MCID estimation methods under 

identical parameter settings
注：Min-EDTL. 最佳临界点法；Max. YI. 约登指数最大法；Mean-

LCG. 最小变化组平均值法；MLC-MS. 最小变化组与稳定组平均值

差法；Pre-Model. 预测建模法。

图4  相同参数组合下不同类别数对MCID方法RMSE值

的影响

Figure 4. Influence of different numbers of categories 
on the RMSE of MCID estimation methods under 

identical parameter settings
注：Min-EDTL. 最佳临界点法；Max. YI. 约登指数最大法；Mean-

LCG. 最小变化组平均值法；MLC-MS. 最小变化组与稳定组平均值

差法；Pre-Model. 预测建模法。

513



Chin J Pharmacoepidemiol, May 2026, Vol. 35, No.5

https://ywlxbx.whuznhmedj.com/

手术的PGRC（K=7）回答。

4.2　分析结果
表 1 展示了 314 名患者麻醉和手术相关条目

的得分统计。表 2展示了患者在麻醉和手术相关

的焦虑方面对PGRC的回答。两个维度中 t1和 t2时

间点比较差异均有统计学意义，且属于大样本。

因此，选择预测建模法和 SEM 法计算 MCID 值

（表3展示了MCID值计算结果）。经计算，预测建

表1  患者治疗前后得分统计

Table 1. Statistics of patient scores before and after treatment

维度

麻醉相关

手术相关

Cronbach's α t1
0.718
0.768

t1
6.56±1.98
6.77±2.14

t2
4.83±1.96
4.62±1.86

差值

1.73±1.42
2.15±1.50

t

21.579
25.389

P

<0.001
<0.001

表2  患者在麻醉和手术相关的焦虑方面对PGRC回答

Table 2. Patient responses to the PGRC regarding anesthesia- and surgery-related anxiety

维度

麻醉相关

手术相关

非常差

1（0.32）
2（0.64）

差

2（0.64）
4（1.28）

稍差

4（1.28）
7（2.23）

无变化

142（45.22）
133（42.36）

稍好

88（28.03）
84（26.72）

好

45（14.33）
49（15.61）

非常好

32（10.19）
35（11.15）

表3  不同方法计算得到的MCID值

Table 3. MCID values calculated using different methods

计算方法

预测建模法

SEM法

维度

麻醉相关

手术相关

麻醉相关

手术相关

MCID估计值

1.08
1.10
1.05
1.03

MCID参考值

1.03
1.13
1.03
1.13

Bias绝对值

0.05
0.03
0.02
0.10

图5  相同参数组合下不同MCID方法RMSE值比较

Figure 5. Comparison of RMSE across different MCID estimation methods under identical parameter settings
注：Min-EDTL. 最佳临界点法；Max. YI. 约登指数最大法；Mean-LCG. 最小变化组平均值法；MLC-MS. 最小变化组与稳定组平均值差法；

Pre-Model. 预测建模法。
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模法中，麻醉和手术两个维度的Bias绝对值分别

为 0.05和 0.03；SEM法中，麻醉和手术两个维度

的Bias绝对值分别为0.02和0.10。
5　讨论

本研究通过模拟比较了多种MCID 计算方法

在不同临床场景下的统计性能，结果显示，在大

样本且治疗无效的情境下，最小变化组平均值

法、最小变化组与稳定组平均值差法以及SEM方

法的RMSE相对较低；在大样本且治疗改善或有

效的情境下，预测建模法与 SEM 方法的表现更

佳；在小样本场景中，无论治疗是否有效，SEM
方法均表现出较好的稳健性。SEM法主要依赖于

量表的信度和标准差，与外部锚点无关，因此受

样本量和改善率的影响相对较小，表现出跨场景

的稳定性。预测建模法在样本量充足且存在显著

分数变化时，能够通过 logistic回归有效区分有或

无改善的个体，因此在大样本有效场景中更具优

势。而均值类锚定法依托“稍微变好”或“稳

定”患者群体的分布特征，在治疗无效的情境下

与真实MCID值更为接近，因此其主要评价指标

RMSE、偏倚值和方差均表现较好。

本研究的模拟结果与既往方法学研究相互印

证并有所拓展。Terluin等［24］通过模拟研究发现，

在变化分数方差相等且数据分布满足一定条件

时，预测建模法与ROC分析法估计的最小重要变

化值相比，前者具有更高的精度，表现为更窄的

置信区间。本研究在大样本治疗有效场景中同样

观察到预测建模法的优异表现，其RMSE中位数

仅为 2.51，优于多数锚定法，验证了该方法在样

本量充足且存在真实变化时的优势。Terluin等［25］

进一步发现改善患者比例偏离50%时，最小重要

变化估计会出现系统性偏差，并提出了基于预测

模型的校正公式。本研究中预测建模法在治疗有

效场景下的稳定表现，间接支持了该方法通过纳

入变化分数与锚定关系进行校正的合理性。

与上述研究不同的是，本研究引入 MPC 概

念，通过设置 β1和 β2参数控制回忆偏倚的程度。

结果显示，在 β1和 β2较高的情境下，即回忆受当

前状态影响较大时，锚定法的 RMSE 普遍升高，

而SEM法仍保持稳健。这从模拟角度印证了回忆

偏倚对锚定法估计效度的影响机制。此外，本研

究发现SEM法在各类场景下均表现稳健，尤其在

小样本条件下优势明显。这与Wyrwich等［26］基于

经典测量理论提出的“SEM法可作为个体重要变

化判断依据”的观点一致，也为分布法在样本受

限研究中的应用提供了实证支持。

本研究聚焦于MCID 方法的统计性能，而不

仅仅是报告估计值的差异。已有文献多从理论或

经验角度探讨锚定法与分布法的优缺点，而较少

通过大规模模拟系统性比较方法间的准确性与可

靠性。本研究结果在一定程度上验证了SEM方法

在文献中被认为具有“普适性”的观点，同时也

提示预测建模法在特定场景下具有潜在优势。值

得注意的是，预测建模法在理论上存在一定的争

议，例如其估计逻辑可能被质疑为依赖于总体改

善比例，但本研究的模拟结果显示，在大样本且

治疗有效时，其RMSE依然优于其他方法。总的

来说，临床研究中大样本治疗改善或有效时，

SEM 法与预测建模法可作为首选，以提高 MCID
估计的准确性和可靠性；在小样本研究中，SEM
方法因其稳健性更值得推荐；在治疗无效的大样

本情境下，均值类锚定法仍然具有实用价值。

附件见《药物流行病学杂志》官网附录（https://
ywlxbx.whuznhmedj.com/futureApi/storage/appendix/
202512063.zip）
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