Evaluarea rezultatelor
raportate de pacienti (RRP)

Introducere

In general, instrumentele de masurd a eficientei clinice
reflecta rezultatele importante pentru pacienti, precum cele
tinand de simptome, morbiditate sau mortalitate.

Uneori, rezultatele — cum ar fi un infarct, o tumora maligna
(cancer) sau decesul — pot fi identificate si masurate printr-
o definitie clinica creata de altcineva decat pacientul. Este,
insa, din cel in ce mai clar ca tratamentele nu trebuie sa fie
doar eficiente din punct de vedere clinic si economic, ci si
acceptabile si dezirabile pentru pacienti. Instrumentele de
masurare a eficientei clinice nu ne pot spune cum se simte sau
cum functioneaza un pacient si ce doreste acesta sa obtina in
urma tratamentului. Masurarea acestui element de
acceptabilitate necesita dovezi bazat pe pacienti, care includ
masurarea starii de bine a acestora.

In acest sens, o importantd din ce in ce mai mare este
acordata dezvoltarii rezultatelor raportate de pacienti (RRP),
bazate pe perceptia pacientilor asupra bolii si tratamentului
(definitie adaptata pe baza definitiei Agentiei Europene a
Medicamentului (EMA)). Instrumentele de masurare a
rezultatelor raportate de pacienti (IMRRP) sunt instrumentele
utilizate pentru masurarea RRP si colectarea datelor legate de
acestea.

De ce sunt importante rezultatele
raportate de pacienti?

Rezultatele raportate de pacienti sunt importante deoarece
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furnizeaza punctul de vedere al pacientilor asupra unei
boli/unui tratament, in conditiile in care este posibil ca
acest punct de vedere sa nu fie reflectat de masuratorile
clinice, desi poate fi la fel de important pentru pacienti (si
pentru respectarea de catre acestia a instructiunilor de
tratament) ca si masuratorile clinice. De exemplu, ne putem
imagina un scenariu 1in care un pacient este diagnosticat cu
boala pulmonara obstructiva cronica (BPOC). 0 analiza rapida
asupra studiilor clinice privind tratamentele pentru BPOC
ofera urmatoarele informatii:

Tiotropiul a redus numarul participantilor care au raportat
unul sau mai multe episoade de agravare in comparatie cu
[beta-agonistii cu durata lunga de actiune] (raport cote (RC)
0,86; interval de incredere (II) 95%, 0,79-0,93).. Nu a existat
nicio diferenta semnificativa statistic intre volumul
expirator fortat 1intr-o secunda (VEF(1)) sau scorul
simptomelor intre participantii care au primit tiotropiu si
cei tratati cu BADLA.

Care este semnificatia acestor informatii in ceea ce priveste
opinia pacientilor privind noul tratament? Sau iIn ceea ce
priveste capacitatea acestora de a efectua activitati
cotidiene? Este necesara o intelegere mai buna a semnificatiei
pentru pacient a acestor rezultate. De exemplu:

 Un episod de agravare este un motiv de spitalizare? Sau
este doar un episod de tuse care permite pacientului sa
ramana acasa?

= Testul de laborator al VEF(1l) afecteaza in mod direct
functionarea pacientilor?

= Scorul de simptome reflecta modul in care se simte
pacientul sau reprezinta un instrument ,obiectiv” de
masura pentru simptome?

Spre deosebire de rezultatele clinice standard, RRP ne ofera
informatii unice privind modul in care terapia poate afecta
pacientul. Persoanele avand exact aceeasi stare de sanatate,



acelasi diagnostic sau aceeasi boala pot avea perceptii
diferite asupra modului in care se simt sau functioneaza,
deoarece capacitatea lor de adaptare la limitari, dizabilitati
si alti factori le poate modifica nivelul de satisfactie
privind viata. Masurile care tin de RRP sunt importante,
deoarece pot crea o stiinta medicala mai concentrata pe
beneficii reale care pot fi obtinute de catre pacienti.

Posibilitatea de masurare a bunastarii fizice ca rezultat
devine deosebit de importanta iIn situatiile clinice 1in care
obiectivul principal al tratamentului este starea de bine a
pacientului, nu prelungirea vietii sau reducerea episoadelor
de manifestare a bolii. De exemplu, pacientii diagnosticati cu
o boala cronica care nu le ameninta viata pot fi mai
preocupati de starea lor emotionala si de posibilitatea de a
avea o viata normala. Un pacient cu o boala in faza terminala
poate fi mai preocupat de nivelul de confort, de posibilitatea
de a trai mai mult si de impactul bolii sale asupra celor
dragi.

Care sunt rezultatele importante?
Cum sunt masurate acestea?

RRP trebuie definite cu grija pentru a reflecta informatiile
importante pentru pacienti. Aceste informatii trebuie, de
asemenea, masurate cu precizie si, pe cat posibil, intr-un mod
care sa permita compararea lor cu alte valori masurate.
Dezvoltarea necorespunzatoare a conceptelor va avea ca
rezultat masurarea unor rezultate care nu sunt importante
pentru pacienti (indiferent de precizia masuratorilor), in
timp ce metodele de masurare necorespunzatoare vor identifica
un rezultat important pentru pacienti, insa care este dificil
de interpretat.

Acest lucru inseamna ca modul 1in care sunt formulate
intrebarile este foarte important; intrebarile vagi pot
furniza informatii vagi si inutile. De exemplu, un pacient



poate fi intrebat: ,Cum va simtiti, pe o scara de la 1 la 107?”
(1 insemnand ,rau”, iar 10 — ,foarte bine”). Aceasta intrebare
este foarte imprecisd. Intrebari mai clare privind bundstarea
emotionala influentata de mobilitate, respiratie etc. vor
furniza informatii mai detaliate si mai clare. Alegerea
precisa a elementelor de masurat si a nivelului de detaliu al
intrebarilor este, prin urmare, esentiala.

In cazul RRP, un ,concept” este un obiect al mdsuratorilor,
precum:

= un simptom sau un grup de simptome,

- efectele asupra unei anumite functii sau a unui grup de
functii sau

=un grup de simptome sau functii care reflecta gravitatea
unei boli sau afectiuni.

Odata stabilit ,conceptul”, pacientilor 1i se pun intrebari
legate de acesta. Aceste intrebari poarta numele de ,itemi”.
Itemii au rolul de a permite intelegerea modificarilor
conceptului.

De exemplu, investigatorii care studiaza reactia la o anumita
terapie a pacientilor cu BPOC pot descoperi ca acestor
pacienti le este mai dificil sa efectueze anumite activitati
dimineata. Conceptul pe care decid sa il masoare este
greutatea si amplitudinea simptomelor matinale si capacitatea
pacientilor de a efectua activitati in perioada respectiva a
zilei. Itemii care reflecta acest concept pot consta in
intrebari precum:

- In aceastd dimineatd v-ati spalat si alte parti ale
corpului decat fata, de ex. ati facut dus sau baie?

= V-ati imbracat in aceasta dimineata?

»V-ati deplasat prin casa in aceasta dimineata, dupa ce
ati luat medicamentele?

Pentru aceste intrebari, pot fi disponibile pentru pacienti
raspunsuri precum:



= Da, am facut acest lucru singur(a)

= Da, dar am avut nevoie de ajutor

= Nu, nu am putut

= Nu, nu am facut acest lucru din alte motive

Pacientii pot avea, de asemenea, optiunea de a raspunde la o
intrebare suplimentara, de exemplu ,Cat de dificil v-a fost sa
efectuati aceasta activitate?”.

In anumite cazuri, ingrijitorii sau medicii dezvolta
conceptele asociate unei boli si unui grup de pacienti.
Necesitatea ca pacientii sa contribuie la identificarea si
dezvoltarea conceptelor este, insa, recunoscuta intr-o masura
din ce in ce mai mare.

Principalele concepte masurate prin RRP

» Calitatea vietii asociata starii de sanatate (CVASS)
CVASS este un concept multifunctional, care reprezinta
evaluarea de catre pacient a efectului unei boli sau
afectiuni si al tratamentului acesteia asupra vietii
cotidiene, inclusiv: functia fizica, functia
psihologica, functia sociala, functia de rol, functia
emotionala, stareade bine, vitalitatea, starea de
sanatate etc.

- Satisfactia pacientilor
Evaluarea tratamentelor, preferintelor pacientilor,
sistemelor de acordare a 1ingrijirii medicale,
personalului medical, programelor de educare a
pacientilor si dispozitivelor medicale.

» Functia fizica
Limitari fizice si restrictii ale activitatii, inclusiv:
ingrijirea personala, mersul pe jos, mobilitatea,
somnul, sexul, dizabilitatile.

- Starea psihologica
Emotiile pozitive sau negative si functionarea



cognitiva, inclusiv: furia, atentia, stima de sine,
starea de bine interioara, suferinta, capacitatea de
adaptare.

- Semne si simptome
Raportarea simptomelor sau senzatiilor fizice si
fiziologice care nu sunt observabile in mod direct,
inclusiv: energia si oboseala, greata, iritabilitatea.

» Functia sociala
Limitari tinand de munca sau scoala, participarea la
viata comunitatii.

- Respectarea instructiunilor de tratament
Rapoarte sau observatii privind utilizarea efectiva a
tratamentelor.

- Utilitatea
Utilitatea sau capacitatea de a oferi beneficii
reprezinta capacitatea (perceputa) a unui lucru de a
satisface nevol sau dorinte. in economia medicala,
utilitatea masoara 1intensitatea preferintelor
pacientului. Aceasta poate tine, de exemplu, de
importanta pe care pacientul o acorda diferitilor
factori precum simptomele, durerea si sanatatea
psihologica. Impactul noilor tratamente asupra acestor
factori, si prin urmare asupra calitatii vietii (CV),
poate fi apoi calculat. Aceasta este o abordare frecvent
utilizata de catre organismele de evaluare a
tehnologiilor medicale (HTA), care permite, de exemplu,
identificarea tratamentelor care ar trebui finantate de

catre ministerele sanatatii.!

Masurarea si interpretarea

Metodologia masuratorilor este foarte importanta in cercetarea
RRP. Odata ce s-au identificat si definit conceptul si itemii,



trebuie adoptate decizii atente privind:

modul in care intrebarile sunt prezentate pacientilor,

=momentul in care 1Intrebarile sunt prezentate
pacientilor,

= modul de inregistrare a raspunsurilor si

= modul de interpretare a datelor.

In mod normal, RRP sunt masurate prin chestionare sau sondaje
care sunt:

 completate de catre pacienti singuri,

 completate de catre pacienti in prezenta cercetatorului
sau

» completate de catre cercetator in timpul unui interviu
telefonic sau fata in fata.

Fiecare dintre aceste abordari ale colectarii informatiilor
are avantaje si dezavantaje. De exemplu, desi utilizarea unor
intervievatori instruiti reducere erorile si asigura
completarea chestionarelor, este posibil ca resursele
disponibile pentru studiu/tratament sa nu permita acest lucru.

Este esential ca abordarile si metodele utilizate sa abordeze
perceptiile pacientilor si conceptele masurate efectiv, fara
sa se concentreze pe intervievator si pe modul in care sunt
prezentate intrebarile. In exemplul privind BPOC de mai sus,
simptomele matinale pot fi determinate mai precis daca
chestionarul este administrat dimineata si nu intr-o perioada
ulterioara a zilei.

Cercetatorii care dezvolta aceste instrumente/unelte trebuie
sa depuna toate eforturile pentru a se asigura ca masoara
concepte importante pentru pacienti intr-un mod repetabil si
inteligibil. Tabelul 1 de mai jos ofera o prezentare generala
a aspectelor importante care trebuie luate in considerare 1in
cadrul IMRRP.

Aspecte de luat in calcul in cadrul IMRRP



Proprietate Descriere

Masuratorile sunt repetabile si
consecvente si trebuie sa permita

Fiabilitate distinctia intre modificarile de reactie
si cele cauzate de erorile
administrative
Validitate
Validitate nominala Masoara ce urmareste sa masoare
Validitatea Masuratori ale aspectelor importante
criteriilor pentru pacienti
Validitatea de Masura in care un instrument acopera
continut toate dimensiunile relevante principale
Validitatea de Masuratorile reflecta ce se intampla in
construct realitate
Reactivitatea Modificarea masurilor ca reactie la
ivi e w
modificarile CVASS
Masuratorile sunt obtinute cu usurinta,
Caracterul practic iar instrumentul este usor de
administrat.
Semnificatia masuratorilor este
inteleasa de catre clinicieni sau
Interpretarea

cercetatori mai degraba decat de catre
pacienti sau alte persoane

Rezultatele raportate de pacienti
evaluarea tehnologiilor medicale s
implicarea pacientilor

’
i

Numeroase organisme de evaluare a tehnologiilor medicale (HTA)
se bazeaza pe sinteze ale dovezilor pentru a emite recomandari
privind accesul la noile terapii. HTA se bazeaza in mare parte
pe cercetari cantitative bazate pe datele clinice si pe
experienta pacientilor, asa cum este aceasta reflectata de



IMRRP.

In mod evident, o parte importanta a implicarii pacientilor in
utilizarea IMRRP trebuie sa aiba loc in etapele de dezvoltare
clinica. Odata depus dosarul de cerere a autorizatiei de
punere pe piata, insa, implicarea de acest tip poate fi prea
dificila.

Dezvoltarea a numeroase IMRRP nu a beneficiat de o implicare

profundd a pacientilor.?

Acest lucru inseamna ca IMRRP nu masoara neaparat concepte
importante pentru pacienti. Exista cateva lucruri pe care
grupurile pacientilor le pot face pentru a elimina aceasta
lacuna inainte, in timpul si dupa dezvoltarea IMRRP:

 Evaluarea si analiza IMRRP - Pacientii si grupurile de
pacienti pot invata sa evalueze calitatea IMRRP. Apoi,
acestia pot utiliza informatiile astfel obtinute pentru
a informa si alte grupuri de pacienti in privinta
relevantei diferitelor scale. Acest lucru poate fi
deosebit de important pentru pacientii care consimt sa
participe la studii clinice.

» Identificarea necesitatii IMRRP - Exista o serie de
initiative care comunica cu pacientii pentru a
identifica necesitatile legate de IMRRP. Acest lucru
este deosebit de important pentru companii, care trebuie
sa identifice instrumentele de masura in primele faze
ale dezvoltarii medicamentelor. Administratia S.U.A. a
Alimentelor si Medicamentelor (Food and Drug
Administration — FDA) si-a asumat un rol de lider 1in
aceasta privinta (pentru mai multe informatii,
consultati http://www.patientnetwork.fda.gov/).

- Dezvoltarea si evaluarea cadrelor conceptuale si/sau
teoretice - Validarea acestor instrumente necesita
cercetari calitative in randul pacientilor. Desi
pacientii erau consultati si in trecut, exista o nevoie
clara referitoare la colaborarea cu pacientii si la
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sporirea influentei acestora in procesul de dezvoltare a
IMRRP.

- Crearea conceptelor prin constientizarea RRP - Atunci
cand pacientii isi descriu experienta cu o anumita
boala, acestia identifica in mod indirect conceptele
legate de sanatate care sunt cele mai importante pentru
ei. Organismele de HTA incearca deseori sa gaseasca
IMRRP care sa contina aceste concepte. Un anumit nivel
de constientizare a RRP care exista deja poate ajuta
pacientii sa descrie mai bine experientele si
conceptele, astfel incat organismele de ETM sa poata
asigura capturarea RRP.

»Sustinerea IMRRP - Grupurile de pacienti care au
verificat IMRRP pot lua in calcul optiunea de la le
sustine ca parte a proceselor de implicare a pacientilor
in HTA.

 Evidentierea nevoilor - Pacientii pot, de asemenea,
marca IMRRP care nu au fost validate prin implicarea
pacientilor sau conceptele care necesita dezvoltarea
unui RRP.

= Verificarea rezultatelor HTA — Numeroase decizii de HTA
iau in considerare dovezi economice bazate pe masuratori
ale calitatii vietii asociate starii de sanatate
(CVASS). Masurarea CVASS trebuie sa fie relevanta pentru
pacienti, deoarece aceste masuratori pot face diferenta
intre deciziile afirmative sau negative privind
includerea medicamentelor pe listele compensate sau
permise.
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