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我们在看SCI文章的时候可能会常常看到efficacy、
effectiveness和efficiency三个词，乍一看，貌似都是效果，那么真实面目是什么呢?请看下面分解。

Efficacy，一般被翻译为效力，是干预措施在理想条件下所能达到的治疗作用的大小，是干预措
施的最大期望效果。对药物治疗来说，Efficacy是一个药物自身的一般特征，内部有效性(真实性)
比较高。

我们一般通过解释性试验评价某种干预措施的Efficacy，以便将研究的偏倚和混杂控制在最小范
围。而各种临床治疗指南多数就是由解释性试验(以随机对照试验为主)的结果决定首选的治疗方
案。所以，医生在临床应用时有时会觉得治疗指南和现实的治疗结果看起来不太一样。因为现实
治疗中大多数患者可能并不符合这种干预措施进行临床试验时的筛选要求，比如可能年龄太大或
者太小，同时患有多种疾病，服用多种药物，而被排除在临床试验之外。

Effectiveness，是在实际医疗卫生条件下干预措施所能达到的治疗作用的大小，简称为效果或疗效
。

和efficacy不同，在真实条件下，患者群体、药物的剂量、使用的频率等都是临床随机试验研究中
不可能完全涵盖的，因此，其内部真实性不如解释性试验得出的efficacy，但是外推效果会比较好
。

我们一般通过实用性临床试验来评估Effectiveness，即选择两种待比较的临床干预措施，采用宽泛
的入选标准，以保证结论能够最大程度的外推。一般有多种结局，包括功能状态和医疗服务利用
情况，使研究在实际临床实践条件下进行，尽可能少的干预常规治疗。

目前，越来越多的研究（SCI文章）干预措施Effectiveness的研究类型在迅速发展，如真实世界研
究(realword research)、注册研究、比较效果研究等。

另外，还有一个概念----Efficiency，一般翻译为效益。Efficiency取决于一种药物的价值是否与个
人或社会支付的费用相当。循证医学中最有效的治疗未必是最划算的治疗，也可能是患者难以承
受的治疗。因此既有良好的临床有效性(effectiveness)又能符合好的成本效益(efficiency)的研究将使
更多患者受益。所以，Efficiency常常被用于卫生经济学评价。

如果按照药物临床试验的四期来比较划分，那么Ⅰ、Ⅱ、Ⅲ期一般是用于评价药物的Efficacy。
Ⅳ期一般评价药物的Effectiveness和Efficiency。当然，Efficiency可能更多由宏观的数据进行评价，

                                                   1 / 2



 

以供卫生政策决策使用。让我们看看图会更清楚一些。

更多 统计方法 请访问 https://www.iikx.com/news/statistics/
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