Ocena wynikow sSwiadczonych
ustug medycznych na podstawie
opinii pacjentow (ang.
Patient-reported outcomes,
PRO)

Wprowadzenie

Pomiary efektywnos$ci klinicznej zwykle odzwierciedlaja wyniki
wazne dla pacjentéw, takie jak objawy, zachorowalnos¢ lub
umieralnos¢.

Czasem wyniki — takie jak zawat serca, ztosliwy proces
rozrostowy (rak) czy zgon — moze okresla¢ i mierzy¢ inna niz
pacjent osoba, korzystajgc z definicji klinicznej. Coraz
powszechniejsza jednak staje sie Swiadomo$¢, ze leczenie
powinno by¢ nie tylko skuteczne klinicznie i op*acalne, ale
takze akceptowalne i pozadane przez pacjentéw. Pomiary
efektywnosci klinicznej nie informujg o samopoczuciu czy
funkcjonowaniu pacjenta ani o tym, czego oczekuje od leczenia.
Mierzenie tego elementu akceptowalnosci wymaga dowodoOw
dostarczonych przez pacjentéw, do ktorych nalezg ankiety
dotyczgce dobrostanu.

W tym celu coraz wiekszy nacisk ktadzie sie na rozwijanie
wynikéw Swiadczonych ustug medycznych na podstawie opinii
pacjentéw (PRO), ktére bazujg na ich postrzeganiu choroby i
leczenia (przygotowano na podstawie definicji Europejskiej
Agencji Lekow (EMA)). Pomiary wynikéw swiadczonych ustug
medycznych na podstawie opinii pacjentdéw (ang. Patient-
reported outcome measures, PROM) to narzedzia stosowane do
gromadzenia danych dotyczacych PRO.
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Dlaczego wyniki sSwiadczonych ustug
medycznych na podstawie opinii
pacjentow sa wazne?

Wyniki $wiadczonych ustug medycznych na podstawie opinii
pacjentdéw sa wazne, poniewaz pozwalajag spojrzec na
chorobe/leczenie z perspektywy pacjenta. Pomiary kliniczne
mogq nie dostarczac¢ takich danych, ktdére mogg by¢ dla pacjenta
(1 przestrzegania przez niego rezimu leczenia) réwnie wazne
jak pomiary kliniczne. WyobraZzmy sobie na przyktad sytuacje, w
ktorej u pacjenta zostaje rozpoznana przewlekta obturacyjna
choroba ptuc (POChP). Szybki przeglad badan klinicznych
dotyczgcych leczenia POChP ujawnia nastepujace informacje:

Tiotropium powoduje zmniejszenie liczby uczestnikéw, u ktdrych
wystepuje co najmniej jedno zaostrzenie, w poroéwnaniu z [dtugo
dziatajgcymi agonistami beta] (iloraz szans (OR) 0,86;
przedziat ufnosci (CI) 95% od 0,79 do 0,93).. Nie odnotowano
statystycznie istotnej rdéznicy dotyczgcej wymuszonej objetosci
wydechowej w ciggu jednej sekundy (FEV(1)) lub wyniku oceny
objawéw pomiedzy uczestnikami leczonymi tiotropium i LABA.

Co te informacje méwig o samopoczuciu pacjenta w czasie nowego
leczenia? Czego mozna dowiedzie¢ sie o ich mozliwosSciach
wykonywania codziennych czynnosci? Niezbedna jest gtebsze
zrozumienie znaczenia tych wynikéw dla pacjenta. Na przyktad:

» Czy zaostrzenie to stan wymagajacy hospitalizacji? Czy
tez jest to okres kaszlu, ktéory mozna przetrwac¢ w domu?

= Czy badanie laboratoryjne FEV(1l) wptywa bezposSrednio na
funkcjonowanie pacjenta?

= Czy wynik oceny objawéw informuje o samopoczuciu
pacjenta lub jest , obiektywnym” miernikiem objawlw?

Inaczej niz w przypadku standardowych wynikéw klinicznych, PRO
dostarczajg wyjatkowych informacji o mozliwym wpiywie leczenia
na pacjenta. 0soby o takim samym stanie zdrowia, z takim samym



rozpoznaniem lub chorobg moga rdznie postrzegal swoje
samopoczucie i funkcjonowanie, poniewaz zdolnos¢ do radzenia
sobie z ograniczeniami i niepetnosprawnosciag, a takze inne
czynniki, moga zmienia¢ poziom zadowolenia z zycia. Mierzenie
PRO jest wazne, poniewaz mogg one kierowa¢ nauki medyczne w
strone wiekszego zainteresowania rzeczywistymi korzy$ciami
osiggalnymi dla pacjentow.

Mozliwo$¢ mierzenia dobrostanu jako wyniku nabiera znaczenia w
sytuacjach klinicznych, ktéorych gtXdéwnym celem leczenia jest
dobrostan wtasnie, a nie przedtuzenie zycia lub zmniejszenie
zdarzen zwigzanych z choroba. Na przyktad pacjenci z
rozpoznaniem choroby przewlektej niezagrazajacej bezposSrednio
zyciu moga najbardziej sie martwi¢ o swoj stan emocjonalny i
mozliwo$ci peinego korzystania z zycia. Pacjenci sSmiertelnie
chorzy moga bardziej martwi¢ o poziom komfortu zycia,
mozliwos¢ jego przedituzenia i wpityw choroby na ich
najblizszych.

Jakie wynikli s3 wazne? Jak s3
mierzone?

Wyniki $Swiadczonych ustug medycznych na podstawie opinii
pacjentéw musza by¢ doktadnie zdefiniowane, tak aby
dostarczaty informacji waznych dla chorych. Te informacje
muszg by¢ mierzone z maksymalng doktadnoscig i w taki sposdb,
aby mozna byt*o je pordéwnywad¢ z innymi pomiarami.
Niedopracowane pojecia bedg powodowal mierzenie wynikéw
nieistotnych dla pacjentéw (jednak mierzonych doktadnie), a
niedopracowane metody pomiaru bedg wskazywaé¢ wyniki wazne dla
pacjentéw, ale trudne do interpretacji.

Oznacza to, ze ogromne znaczenie ma sformutowanie pytania —
nieprecyzyjne pytania beda zZzrdédtem nieprecyzyjnych, a przez to
bezuzytecznych odpowiedzi. Na przyktad mozna pacjenta zapytad
»Jak oceniasz swoje samopoczucie w skali od 1 do 10?” (gdzie 1
oznacza zle, a 10 znakomicie). To bardzo nieprecyzyjne.



Doktadniejsze pytania dotyczgce dobrostanu psychicznego, na
ktéry wptywajg mozliwosSci poruszania sie, oddychania itd.
dostarczg bardziej szczegb6towych i konkretnych informacji.
Dlatego krytyczne znaczenie ma precyzyjne okreslenie, co
nalezy mierzy¢ i jak szczegotowe musi byc¢ pytanie.

W przypadku PRO ,pojecie” jest przedmiotem pomiaru, na
przyktad:

= objaw lub grupa objawéw

» oddziatywanie na konkretng funkcje lub grupe funkcji,
Lub

= grupa objawow lub funkcji, ktéra, jak wykazano, jest
miarg powagi stanu zdrowia.

Po uzgodnieniu ,pojecia” pacjentom zadaje sie odnoszgce sie do
niego pytania. Okresla sie je jako ,elementy”. Pytanie o
elementy zadaje sie w celu zrozumienia zmian w obrebie
pojecia.

Na przyktad badacze zajmujgcy sie reakcja pacjentow z POChP na
leczenie mogg zauwazy¢, ze pacjenci wskazujg na wieksze
trudnosci z wykonywaniem zadan rano. Pojeciem, Kktédre
zdecydowali sie mierzy¢, jest nasilenie i rozlegtos¢ objawdw
porannych, i zdolnos¢ pacjentéw do wykonywania czynnosci o tej
porze dnia. Elementami stuzgacymi do zdobycia informacji na
temat tego pojecia mogg by¢ przyktadowe pytania:

» Czy rano myte$ tylko twarz, czy tez cate ciato, brates
natrysk lub kapiel?

= Czy ubrates sie rano?

» Czy wczesnie rano, po przyjeciu lekdédw, chodzites po
domu?

Odpowiedzi pacjentéw mogg by¢ bardzo rézne, na przyktad:

= Tak, zrobitem to
= Tak, ale potrzebowatem pomocy
= Nie, nie bytem w stanie



 Nie, nie zrobitem tego z innego powodu

Mozna takze umozliwi¢ pacjentom odpowiedzenie na pytanie
uzupetniajgce, takie jak ,Jak trudne byto dla Ciebie wykonanie
tej czynnos$ci?”

W niektdérych wypadkach opiekunowie lub lekarze przygotowuja
pojecie potgczone z chorobg i grupa pacjentédw. Jednak coraz
wyrazniej wskazywana jest koniecznos¢ uczestnictwa samych
pacjentéw we wskazywaniu i opracowywaniu pojec.

Najwazniejsze pojecia mlerzone w
przypadku wynikow $Swiadczonych ustug
medycznych na podstawie opinii pacjentow

» Jako$¢ zycia zwigzana ze zdrowiem (ang. Health-related
Quality of Life, HRQolL)
HRQoL jest pojeciem wielowymiarowym; przedstawia
sformutowang przez pacjenta ocene jego stanu zdrowia i
leczenia w odniesieniu do codziennego zycia, co obejmuje
miedzy innymi: funkcjonowanie fizyczne, psychiczne,
spoteczne, zawodowe, emocjonalne, dobrostan, zywotnos¢,
stan zdrowia, 1itp.

- Zadowolenie pacjenta
Ocena leczenia, preferencji pacjenta, systeméw opieki
zdrowotnej i lekarzy, programow edukacji pacjentéw i
produktéw medycznych.

= Funkcjonowanie fizyczne
Ograniczenia fizyczne 1 dotyczgce wykonywania
okreslonych czynnosci, a w tym: czynno$ci pielegnacyjne,
chodzenie, poruszanie sie, seks, uposledzenia.

- Stan psychiczny
Afekty pozytywne i negatywne i funkcje poznawcze, a w
tym: z*os¢, czujnosé, poczucie wtasnej wartosci,
poczucie dobrostanu, cierpienie, mechanizmy obronne.



= 0znaki i objawy
Zgtaszanie fizycznych i psychicznych objawdéw lub odczud
nieobserwowanych bezpos$rednio, a w tym: energia i
zmeczenie, nudnosci, drazliwosc.

- Funkcjonowanie spoteczne
Ograniczenia w pracy lub szkole, uczestnictwo w zyciu
spotecznym.

= Przestrzeganie rezimu leczenia
Raporty 1lub obserwacje dotyczgce rzeczywistego
stosowania leczenia.

= Uzytecznos¢
Uzytecznos¢ lub przydatno$¢ to inaczej (postrzegana)
zdolnos¢ jakiego$ dobra do zaspokajania potrzeb i
zyczen. W ekonomice zdrowia stuzy do pomiaru sity
preferencji pacjenta. Na przyktad okresla znaczenie dla
pacjenta réznych czynnikoéw, takich jak objawy, bol i
zdrowie psychiczne. Mozna obliczy¢ wptyw nowych metod
leczenia na te czynniki, a tym samym na jakos¢ zycia.
Jest to typowe podejscie stosowane przez organy
dokonujgce oceny technologii medycznych, ktdre doradzaja
o ewentualnym finansowaniu zabiegéw przez (na przyktad)

rzgdowe departamenty zdrowia.'®

Sposoby wykonywania pomiarow 1
interpretacji
Metodologia pomiaréw ma wielkie znaczenie w badaniach PRO. Po

okresleniu i ustanowieniu pojecia i elementdw nalezy takze
podjg¢ decyzje dotyczace:

» sposobu przedstawiania pytan pacjentom,
= czasu przedstawiania pytan pacjentom,
» sposobu rejestrowania odpowiedzi oraz



= sposobu interpretowania danych.

PRO sg zwykle mierzone za pomocg kwestionariuszy Llub ankiet,
ktore:

= pacjenci wypetniajg samodzielnie,

= pacjent wypetnia w obecnosci badacza lub

wypetnia badacz podczas wywiadu osobistego lub
telefonicznego.

R6zne metody gromadzenia informacji majg swoje wady i zalety.
Na przyktad, cho¢ zatrudnienie przeszkolonych ankieteréw
ogranicza btedy 1 gwarantuje wypeinienie ankiet, zasoby
badania lub leczenia mogg by¢ niewystarczajgce do takich
dziatan.

Najwazniejsze jest, aby zastosowane podejscia i metody byty
nakierowane na spostrzezenia pacjenta i faktyczne mierzone
pojecia, a nie na ankietera 1 sposéb zadawania pytan. W
omawianym powyzej przyktadzie dotyczgcym POChP objawy poranne
mozna ustalié¢ z wiekszg pewno$ciag, jesli kwestionariusz
zostanie wypetniony rano, a nie pdézZniej w ciggu dnia.

Badacze opracowujgcy takie narzedzia/instrumenty muszg
podejmowaC wszelkie dziatania, aby zapewnil, ze mierza pojecia
wazne dla pacjentéw w sposdéb powtarzalny i zrozumiaty. W
Tabeli 1 ponizej przedstawiono przeglad waznych aspektow,
ktore nalezy uwzgledni¢ w pomiarach wynikéw sSwiadczonych ustug
medycznych na podstawie opinii pacjentow.

Aspekty, ktére nalezy uwzgledni¢ w pomiarach wynikow
Swiadczonych ustug medycznych na podstawie opinii pacjentoéw
(PROM) .

Wtasciwos¢é Opis

Pomiary sa powtarzalne i spdjne, musza
rozréznia¢ zmiany w odpowiedziach i
zmiany wynikajgce z bteddw
administracyjnych.

Wiarygodnos¢




Wtasciwosé

Opis

Trafnosé

Trafno$¢ fasadowa

Mierzy to, co jest przewidziane do
zmierzenia

Trafnos¢ kryterium

Pomiar aspektéw rzeczywiscie waznych dla
pacjentow

Trafno$¢ tresSciowa

StopienA, w jakim narzedzie obejmuje
wszystkie gtdédwne miary majgce znaczenie
dla pomiaru zjawiska

Trafnos¢ Pomiary odzwierciedlajg to, co dzieje sie
teoretyczna w rzeczywistosci
Zmiana pomiardéw w reakcji na zmiane w
Wrazliwos¢ ocenie jako$ci zycia warunkowanej stanem
zdrowia
L, Pomiary sg uzyskiwane z *atwoscig, a
Praktycznos¢ . . ,
narzedziami tatwo administrowac.
e, Znaczenie pomiardw jest zrozumiate dla
MozliwosSc . : .
) .. lekarzy lub badaczy, a nie dla pacjentow
interpretacji

i innych oséb

Wyniki zgtaszane przez pacjentow,

ocena technologii medycznych 1
Zzaangazowanlie pacjentow

Wiele organdw oceniajgcych technologie medyczne polega jedynie
na syntezie dowoddw jako podstawie rekomendacji dotyczgcych
dostepu do nowych terapii. Ocena technologii medycznych
odwotuje sie w wiekszo$ci do badan ilosciowych bazujacych na
danych klinicznych i doswiadczeniach pacjentéw dostarczanych
przez PROM.

Wyraznie widac¢, ze zaangazowanie pacjentdw prowadzgce do
wykorzystania PRO powinno mie¢ miejsce na etapach rozwoju



klinicznego. Jednak po ztozeniu wniosku o wydanie pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu taki rodzaj zaangazowania moze
nastrecza¢ zbyt wiele probleméw.

Wiele pomiardw PROM zostato sporzgadzonych bez szerokiego

udziatu pacjentéw.’

Oznacza to, ze niekoniecznie mierzg one pojecia wazne dla
pacjentéw. Aby zlikwidowa¢ te luke, grupy pacjentdéw majg wiele
mozliwosci dziatania przed, podczas i w trakcie opracowywania
PROM:

= 0cena i sprawdzanie pomiaréw PROM — pacjenci i ich grupy
mogg sie nauczy¢ oceniania jakoSci pomiardéw PROM.
Uzyskane informacje mozna nastepnie przekaza¢ podobnym
grupom pacjentom, aby miaty Swiadomos$¢, ktdre skale sa
wtasciwe, a ktdre nie. Moze to by¢ szczegdbélnie wazne dla
pacjentéw wyrazajgcych Swiadomg zgode na udziat w
badaniach klinicznych.

- Identyfikacja potrzeby pomiaréw PROM - istnieja
inicjatywy angazujgce pacjentdéw, ktdrzy okreslaja
potrzebe pomiaréw PROM. Ma to szczegdlne znaczenie dla
firm, ktére muszg zidentyfikowad¢ pomiary na bardzo
wczesnym etapie rozwoju lekdédw. Amerykanska Agencja ds.
Zywnos$ci i Lekéw takze podjeta pewne dziatania sprawcze
w tym obszarze (wiecej informacji na stronie
http://www.patientnetwork.fda.gov/)

- Tworzenie 1 ocenianie ram pojeciowych i/lub
teoretycznych — ocena takich narzedzi wymaga badanh
jakosciowych z udziat*em pacjentéw. Cho¢ w przesztosci
konsultowano sie z pacjentami, istnieje wyrazna potrzeba
wspbipracy z nimi i umozliwienia im wiekszego wptywu na
tworzenie pomiardéw PROM.

- Dostarczanie pojeé¢ dzieki $Swiadomos$ci wynikéw PRO -
kiedy pacjenci opisuja dosSwiadczenia zwigzane z chorobg,
posrednio wskazujg najwazniejsze dla nich pojecia
zwigzane ze zdrowiem. Organy HTA czesto prdbujg znalez¢


http://www.patientnetwork.fda.gov/

pomiary PROM, ktéore pozwolityby uchwycié¢ te pojecia.
Pewna swiadomo$¢ tego, ktdére wyniki PRO juz istnieja,
moze pomdéc pacjentom w lepszym opisywaniu dosSwiadczen i
poje¢ organom HTA, aby zapewnié¢, ze wyniki PRO zostaty
uzyskane.

- Promowanie pomiarow PROM - grupy pacjentdow, ktére
sprawdzity wyniki PROM, moga takze promowa¢ je jako
cze$S¢ procesOw zaangazowania pacjentow w ocene
technologii medycznych.

- Eksponowanie potrzeb — pacjenci mogg takze wskazywad,
ktéore wyniki PROM nie zostaty potwierdzone przy udziale
pacjentdéw, lub ktdére pojecia wymagaja uzyskania wynikow
PRO.

- Sprawdzanie wynikéw oceny technologii medycznych — wiele
decyzji dotyczacych oceny technologii medycznych
uwzglednia dowody ekonomiczne oparte na pomiarach
jakosci zycia zwigzane ze zdrowiem. Pomiary jakosci
zycia zwigzanej ze zdrowiem powinny by¢ wazne dla
pacjentdéw, poniewaz mogg pozwalac¢ rozrézni¢ dobre i zte
decyzje o umieszczeniu w wykazie lekodw.
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