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【摘要】目的  探索极小样本两独立定量资料假设检验方法的表现性能。方法  使

用蒙特卡洛方法产生不同均数差、分布和样本量的数据，分别使用 t 检验、Wilcoxon 秩

和检验和 Bootstrap 法进行假设检验，并估计每种情形下的统计效率。结果  当样本量极

小时，Wilcoxon 秩和检验的统计效率极低。当数据呈偏态分布时，Bootstrap 置信区间法

容易犯 Ⅱ 类错误。当均数差较大时，该法仍有较高的统计效率。不论数据是否服从正态

分布，当样本量极小时，t 检验的表现优于 Wilcoxon 秩和检验。结论  根据本模拟研究结

果，当数据服从正态分布时，建议使用 t 检验对极小样本进行统计推断。当数据不服从

正态分布时，建议使用 Bootstrap 置信区间法对极小样本进行统计推断。 
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【Abstract】Objective  To explore the performance of hypothesis testing methods for 
two independent quantitative data hypothesis tests with extremely small samples. Methods  
Monte Carlo method was used to generate data with different mean difference, distribution 
and sample size. T-test, Wilcoxon rank sum test and Bootstrap method were used to test the 
hypothesis, and the statistical efficiency was estimated in different scenarios. Results  When 
the sample size was extremely small, the statistical efficiency of Wilcoxon rank sum test was 
very low. The Bootstrap confidence interval method was prone to make type II errors when 
the data were skew distributed. When the mean difference was large, the method still had high 
statistical efficiency. Whether the data followed normal distribution or not, when the sample 
size was extremely small, t-test performed better than Wilcoxon rank sum test. Conclusion  
According to the results of this simulation study, when the data follow the normal distribution, 
it is suggested to use t-test to analyze the extremely small samples. When the data does not 
follow the normal distribution, it is suggested to use the Bootstrap confidence interval method 
to analyze the extremely small samples.
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在基础医学实验研究中，研究对象以细胞、

动物为主，一些实验细胞或动物模型不仅构造困

难，而且花费较大，如巴马小型猪或恒河猴等，

不仅动物本身费用较高，同时因伦理限制无法纳

入太多。因此，部分动物实验的样本量极小，如

每组小于 10 例 [1-3]。统计学上为了保证一定的统

计检验效率，常要求样本例数不能过小。此外，

在使用如独立样本 t 检验等参数检验方法时，还

要求样本服从正态分布和方差齐性的假设 [4]。但

在极小样本的情况下，即使是不服从正态分布的

样本，在统计检验效率很低的情况下也无法拒绝

H0 假设（样本服从正态分布或满足方差齐性）。

当独立定量资料样本不满足正态分布或方差齐性

假设时，可以使用对数据分布不敏感的非参数检

验，对于两组独立定量资料，可以使用 Wilcoxon

秩和检验或 Mann-Whitney U 检验来比较两个样

本所代表的总体分布位置是否相同 [5-6]。但这两

种方法是将样本的原始数据编秩后再进行后续的

假设检验，当资料服从参数检验的条件时，会导

致样本大量变异的信息损失，进而影响统计检验

效率，增加犯 Ⅱ 类错误的概率 [7]。当样本量小

于 4 时，使用 Wilcoxon 秩和检验的 P 值均大于

0.05。Siegel 认为样本量小于 6 时，不能使用 t 检

验 [8]。祝国强等认为在对非正态极小样本的定量

资料进行统计推断时，不适合使用 t 检验，推荐

使用 Wilcoxon 秩和检验 [9]。林正大等认为在大样

本或偏离对称性较远的情况下，Wilcoxon 秩和检

验更优 [10]。对于统计学的频率学派来说，假设检

验和置信区间（Confidence Interval, CI）是一对相

伴相随的概念，在同一置信度 / 检验水准下，参

数的置信区间未跨过拒绝域，假设检验则不能拒

绝 H0。Bootstrap 法是一种可以用来稳健地估计置

信区间的非参数方法，其通过对原始样本数据进

行有放回抽样得到统计量的经验分布，从而估计

统计量对应总体参数的置信区间 [11]。在极小样本

时，Bootstrap 法能否达到其在大样本中的稳健性，

以及该方法估计的置信区间的精度也值得进一步

探索。

本研究采用蒙特卡洛数据模拟方法，比较两独

立样本 t 检验、Wilcoxon 秩和检验和 Bootstrap 置信

区间法在解决极小样本两独立定量资料比较中的表

现，以期为相关实验性研究提供方法学参考。

1  资料与方法

1.1  模拟数据的生成
通过蒙特卡洛数据模拟方法生成模拟数据，

主要有以下几个模拟情景。样本含量：本研究主

要模拟极小样本量下的统计方法表现性能，共模

拟 5 种样本量——每组各 2、3、5、10 和 20。均

数差：共设置 5 种均数差——0、0.5、1、2 和 3。

从均数相同的两总体中抽样，两总体均数差为 0，

H0 成立，且均数差的置信区间包含 0，认为两样

本来自同一总体，两组样本均数的不同由抽样误

差造成，当统计检验方法拒绝 H0 时则认为发生 Ⅰ
类错误。当两样本均数差不为 0 时，两样本不是

来自同一样本，若统计检验方法未能拒绝 H0，则

认为发生 Ⅱ 类错误。样本分布：共设置 3 种总体

分布，第 1 种为两样本均服从总体方差为 12 的

正态分布，总体均数根据均数差确定（其中一组

为 0，即第一组的总体为标准正态分布）；第 2

种（偏态分布一）为两样本服从偏度系数为 1.5，

峰度系数为 3.0 的偏态分布；第 3 种（偏态分布二）

为两样本服从偏度系数为 1.0，峰度系数为 2.0 的

偏态分布 [12]。

对以上三个因素的不同水平进行全排列构建

75 种（5 种样本量 ×5 种均数差 ×3 种总体分布）

情景，每种生成 10 000 个模拟数据集。

1.2  检验方法
基于 Bootstrap 法估计均数差的置信区间。采

用 Bootstrap 重抽样技术对模拟数据集进行 1 000

次重抽样构建两样本均数差的经验分布。通过估

计经验分布的第 2.5% 和第 97.5% 分位数确定均

数差的 95%CI。当 95%CI 下限大于 0 或上限小于

0 时，认为两组均数差异有统计学意义，两样本

对应的总体均数不同。

参数和非参数假设检验法。采用两独立样本

t 检验和 Wilcoxon 秩和检验对两总体均数是否相

同进行假设检验。与 Bootstrap 法估计的 95%CI

相对应，假设检验的检验水准 α=0.05，均为双侧

检验。

【Keywords】Extremely small sample; Quantitative data; Data simulation; Hypothesis test; 
Non-parametric test
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1.3  评价标准
在均数差为 0 时，若 t 检验和 Wilcoxon 秩和

检验的 P 值小于 α，或 Bootstrap 法估计的均数差

95%CI 未跨过 0，认为发生 I 类错误。在均数差

不为 0 时，以上情形认为成功检验出统计学差异，

即未发生 Ⅱ 类错误。 

分 别 使 用 t 检 验、 W i l c o x o n 秩 和 检 验 和

Bootstrap 置信区间法对 75 种情景下，每种情景

的 10 000 个模拟数据集进行分析。计算并比较

3 种方法在不同数据情景下的 I 类错误发生率和

100%-Ⅱ 类错误发生率（统计效率）。

1.4  统计软件和硬件
本研究使用的统计软件为 R 4.1.3，数据模拟

的平台为塔式服务器，处理器型号为 Intel Xeon 

Gold 6230，内存为 384GB。

2  结果

2.1  I类错误
大样本时 I 类错误的发生与样本量无关，其

仅与检验水准 α 有关，但根据本研究的模拟结果，

t 检验和 Wilcoxon 秩和检验的 I 类错误发生率均

小于检验水准（图 1a 和图 1b）。当样本量 n=2、

n=3 时，Wilcoxon 秩和检验的 I 类错误发生率为 0。

这是由 Wilcoxon 秩和检验方法特性造成的 [8]。对

于 t 检验来说，极小样本时的 I 类错误发生率小

于检验水准 α，尤其是当数据分布为本研究设定

的两种偏态分布时更为明显，这可能与此种情形

下不适用 t 检验有关。但 Bootstrap 置信区间法的

I 类错误发生率较高，当数据服从正态分布时，I
类错误发生率随着样本量的增加而下降，当数据

为偏态分布时，I 类错误发生率随着样本量的增

加而上升（图 1c）。

2.2  统计效率
三种总体分布下（正态分布、偏态分布一

和 偏 态 分 布 二） 分 别 使 用 三 种 方 法（t 检 验、

Wilcoxon 秩和检验和 Bootstrap 置信区间法）的统

计效率分别如图 2a、图 2b 和图 2c 所示。当均数

差较小时，无论使用哪种方法，统计效率都很低，

Bootstrap 置信区间法表现略优于另外两种假设检

验的方法；当均数差较大时，即使样本量很小，

Bootstrap 置信区间法仍有较高的统计效率，说明

此时犯 Ⅱ 类错误的概率较低（图 2c）。

无论数据是否服从正态分布，当样本量极小

时（n=2、n=3），t 检验的表现优于 Wilcoxon 秩

和检验。但当样本量较大且均数差也较大时，t 检

验与 Wilcoxon 秩和检验统计效率差异不大（图 2a、

图 2b）。

图1  三种方法的I类错误发生率（%）

Figure 1. Type I error rate of three methods (%)

图1a  t检验 图1b  Wilcoxon秩和检验
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3  结论

本研究通过数据模拟的方法，探索了采用两

独立样本 t 检验、Wilcoxon 秩和检验和 Bootstrap

置信区间法对极小样本两独立定量资料进行统计

推断时统计效率的差异。由模拟结果可见，相

较于 Wilcoxon 秩和检验，t 检验在样本量极小时

（n=2、n=3）仍有一定的统计效率，且对总体数

据分布不是很敏感。当数据服从本研究设定的两

种偏态分布时，t 检验的表现不差于 Wilcoxon 秩

和检验。在样本量极小时，Bootstrap 置信区间法

可以增加统计效率，但在两组样本均数差为 0（即

两组样本来自同一总体），且数据服从正态分布

时，犯 Ⅰ 类错误的概率较高。

综上，根据本模拟研究结果，当数据服从

正态分布时，建议使用 t 检验对极小样本进行

图1c  Bootstrap置信区间法
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图2  不同情形下三种方法的统计效率（%）

Figure 2. Power of three methods in different scenarios (%)

图2a  t检验 图2b  Wilcoxon秩和检验 图2c  Bootstrap置信区间法

统计推断；当数据不服从正态分布时，建议使

用 Bootstrap 置信区间法对极小样本进行统计推

断。由于对于极小样本统计效率太低，当样本量

极小时，无论数据服从何种分布，均不建议使用

Wilcoxon 秩和检验进行统计推断。
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