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Els assajos clinics vs la vida real

Avantatges dels estudis en practica clinica habitual/Real World Evidence

— Xavier Mundet
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+ Que son els estudis en la practica clinica habitual ? Definicio
+ Diferencies principals respecte al ACC
+ Fortaleses i debilitats
+ Caracteristiques de les dades cliniques
— + Biaixos i estadistica

+ Missatges per recordar
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Que son els estudis en practica clinica habitual/Real World Evidence (RWE)?

Wi Infocif

- BIG DATA

Fuente: noticias.infocif.es
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Que son els estudis en practica clinica habitual/Real World Evidence (RWE)?

Patient chart Observational
reviews cohort studies

Patient and
population
surveys

Databases

Pragmatic
clinical trials

(cross-
sectional and
longitudinal)

- Registries
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Que son els estudis en practica clinica habitual/Real World Evidence (RWE)?

Wil Infocif

Patient chart Observational
reviews cohort studies

Patient and T
population : .gl e
surveys clinical trials

Databases
(cross- o
sectional and Registries

longitudinal)

@\ Dan Ariely
2y 6 generde 2013 - €

Big data is like teenage sex: everyone talks about it, nobody really knows
how to do it, everyone thinks everyone else is doing it, so everyone claims
they are doing it...

A 2.7 mil els agrada 136 comentaris compartit 1,3 mil cops
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Real World D: més enlla dels ACC
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LLiure

Adaptat de Roche et al. (2013) Lancet Respir Med. 1(10) e29-30




Diferéncies entre “Real World data” (RWD) i I’ assaig clinic controlat (ACC)

Assaig Clinic Controlat (ACC) Real world data (RWD)
Obijectiu Pot funcionar? Funciona?
Proposit Obtenir I'aprovacié reguladora Impacte en la practica clinica
Ambit d'estudi Condicions “ideals” Condicions “reals”
disseny J L D
Intervencié Fixe Flexible
Compliment Molt alt Alt o baix
Validessa Baixa-mitjana: Alta: poblacions molt heterogénies
Externa Poblacié molt homogénia (incloent casos molt severs)
/ . 7
N N
Validessa Alta: la intervencio és la principal Baixa: la intervenci6 pot no ser la
interna diferéncia entre grups diferéncia més important entre grups
J v,

Grimes et al. RWE - Real World Evidence . RCT: randomised clinical trials. Lancet 2002; 359: 248-252



¢L'ECC és aplicable als meus pacients amb DM2?

373.185 pacients amb DM2 (86.534 dels quals tenien MCV)

& sIDIAP 2016

EMPAREG

CANVAS

DECLARE

Farmac

Empagliflozina

Canagliflozina

Dapagliflozina

Principals criteris d’ inclusié
en I’ estudi

- Presencia MCV (PS)

- HbA1c entre 7-10%
-eFG >30 ml/min

- Presencia MCV (PS)
o
->50 anys i 22 FRCV (PP)

- HbA1c entre 7-10,5%
- eFG >30 ml/min

- presencia MCV (PS)
o
- >55anys i 21 FRCV (PP)

- HbA1c entre 6,5-12%
- eFG >60 ml/min

Poblacié SIDIAP potencialment

- - 86.534 373.185 373.185
incluible

Incluibles segons HbA1c 42.602 181.173 256.049
Excluibles per valor eFG en el

SIDIAP -2.847 -6.214 - 60.902
Cumpleixen criterio d’exclusié 254 -79.409 51.646

per edat/FRCV o IMC, altres

POTENCIALMENT NCLUIBLES

39.501 (10,6%)

95.550 (25,6%)

143.501 (38,5%)

MCYV. Malaltia cardiovascular; FRCV: factors de risc cardiovascular
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RWD: Fortaleses i debilitats

Debilitats

= Es poden realitzar de forma * No es pot obtenir tota la informacié
relativament rapida i amb un cost rellevant
modest

= Mostres molt grans de pacients en * Possibles de biaixos

entorns d'atencio habitual - confusio
_ - seleccio
= Pot centrar-se en poblacions - informacio
vulnerables especifiques
(embarassades, ancians, malalties - A vegades abséncia d’un bon
rares, trastorns mentals severs...) comparador

= Es poden identificar esdeveniments
adversos rars

= Pot seguir pacients durant molts anys

= Es poden comparar els resultats amb
diverses alternatives de tractament

Els resultats dels estudis RWE poden no estar relacionats necessariament amb
I'efecte de la intervencié / tractament iUnicament.
Els resultats haurien d'interpretar-se en el context dels resultats del RCT

Grimes et al. RWE - Real World Evidence . RCT: randomised clinical trials. Lancet 2002; 359: 248-252




RWD: Consideracions cliniques i estadistiques

Les dades s’han recollit amb finalitats cliniques
NO per la investigacio

Els resultats obtinguts, poden no ser logics

Cal un equip multidisciplinari Preguntar a la poblacio (grups
que analitzi les dades. Clinic/ focals, entrevistes...) per
estadistic/epidemiolegs entendre el comportament

de les dades. (irene Peterson)

AV

Utilitzacio de I'estadistica:
» Tractament de les “misssing data”
« Biaix d'immortalitat i de retras en el temps
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RWD: “Missing Data”

Missing Data Patterns
Group Means

Group ' AgeAtStart | Diastolic | Systolic Height Weight MRW Smoking Cholesterol Freq  Percent AgeAtStart Diastolic

1 X X X X X X X X 5039 96.74 44.073030 85411193 1:
2 X X X X X X X . 124 2.38 | 43.653226  83.459677  1:
3 X X X X X X . X 8 0.15 42.875000 83.500000 1:
4 X X X X X X 28 0.54 45214286 87.714286 1:¢
5/ X X X X X X < 0.08 40.000000 73.500000 1z
6 X X X X X X X 4 0.08 55.000000 81.250000 1z
7 X X X X X 2 0.04 34.000000 77.000000 1z
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RWD: “Biaxos d’inmortalitat i de retras en el temps ”

Biaix d’ inmortalitat

Biaix de retras en el temps

Cohort entry
 date 2013

_l_? T
1 H———e

Death

SGLT21/DPP-4i

!
[scrorr)
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Missatges per recordar

Els estudis amb grans bases de dades (big data) son un tipus d’estudi dels
anomenats “estudis en la practica real”, perd no son els unics

Els estudis amb grans bases de dades tenen unes caracteristiques
especifiques que els diferencien de la resta

Tenen una elevada validesa externa i baixa validesa interna

Poden ser molt utils per grups poblacionals especifics o0 malalties i/o efectes
secundaris poc frequents

Els principals baixos son els deguts a la falta de dades registrades (“missing
data”) i 'abséncia de control de I'exposicio (immortalitat i retras en el temps)

Aquest baixos és poden contrarestar mitjangant tecniques estadistiques
especifiques
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