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Estrutura da comunicação

• Agradecimentos
• COI
• Causalidade em medicina
• Tipos de fontes de informação: 
MBE + Big Data/RWD/RWE

• Um exemplo: ICHOM.



Causalidade em medicina



Causalidade em medicina
(Critérios de Koch/Bradford Hill)

Temporalidade • a causa precede sempre o efeito (tabagismo e cancro do pulmão)

Força • é uma associação causa‐efeito forte, representada por riscos absolutos e relativos de 
grandes dimensões (o tabagismo aumenta 4‐6 vezes a probabilidade de DC)

Dose‐resposta • quanto maior for a dimensão do factor causal, maior será o efeito produzido (nº de 
cigarros fumados e incidência de cancro do pulmão)

Reversibilidade • a remoção de um factor etiológico diminui o risco da doença (após 10 anos, a 
cessação tabágica reduz o risco de cancro do pulmão até ao nível dos não fumadores)

Consistência • resultados análogos em estudos diferentes (tabaco e cancro em diversos estudos)

Plausibilidade 
biológica

• consistente com o conhecimento biomédico mais actual e com uma base conceptual 
compreensível (efeito carcinogénico do tabaco)

Especificidade • uma causa, um efeito (cancro do pulmão: tabagismo 95% do risco)

Analogia • causas idênticas para doenças semelhantes (tabagismo no cancro do pulmão e da 
laringe)



Relação causa/efeito nos estudos clínicos
mais comuns

TIPO DE ESTUDO CAUSA EFEITO

ETIOLOGIA/DANO/RISCO Medicação, genética ou
ambiencial

Incidência da doença, 
complicações ou
mortalidade

DIAGNÓSTICO Teste Precisão diagnóstica

TERAPÊUTICA/PREVENÇÃO
Medicação/outra
intervenção, modalidade
preventiva

Melhoria de sintomas ou
diminuição da mortalidade

PROGNÓSTICO Doença ou terapêutica Tempo até ao outcome



A exposição foi
da responsabilidade
do investigador? nãosim

Estudo observacionalEstudo experimental

Distribuição aleatorizada? Grupo controlo?

sim não
nãosim

Ensaio
clínico
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Ensaio
clínico não
aleatorizado

quasi‐
experimental

Estudo
analítico

Estudo
descritivo, ecológico

Definição dos 
grupos?

Exposição           Resultado 

Exposição             Resultado 

Exposição e
resultado 

simultâneos

Estudo de
coorte

Estudo de
caso‐

controlo

Estudo 
seccional
cruzado

PROGNÓSTICO ETIOLOGIA DIAGNÓSTICO

TRATAMENTO E
PREVENÇÃO

Exposição

Outcome

Exposição +
outcome



Tabela 2x2 para cálculo das medidas de 
associação em estudos clínicos

Outcome presente Outcome ausente Total

Expostos a b a+b

Não expostos c d c+d

Total a+c b+d a+b+c+d

TIPOS DE MEDIDAS DE ASSOCIAÇÃO EM ESTUDOS CLÍNICOS
• Caso‐controlo: odds ratio (OR)
• Coorte: risco relativo (RR)
• Seccionais cruzados: prevalência
• Ensaios clínicos: Redução do Risco Absoluto (RRA) e 

Relativo (RRR) e Número Necessário Tratar (NNT)



A Medicina Baseada na Evidência



O que é a Medicina Baseada na Evidência

A Medicina Baseada na Evidência
(MBE) é a integração:

• da melhor evidência científica com
• a experiência clínica e com
• os valores individuais dos doentes.

Sackett DL 1997



É a que é clinicamente relevante, 
proveniente em parte da investigação 
básica mas sobretudo da investigação 
clínica, através de estudos centrados em 
problemas de doentes, nas áreas do 
diagnóstico, tratamento e prognóstico 
(entre outras).

O que é a melhor evidência científica?



É a capacidade que os médicos têm de utilizar as suas 
capacidades técnicas (em combinação com as suas 
experiências passadas) na determinação do estado 
de saúde do doente individual, no diagnóstico dos 
seus problemas e na selecção de um tratamento que 
tenha em conta os riscos e benefícios, assim como as 
suas características únicas.

O que é a experiência clínica?



São as preferências, preocupações e 
expectativas próprias dos doentes, que 
devem ser tomadas em conta se se quiser 
obter um resultado equilibrado na sua 
interacção com o sistema de saúde e seus 
profissionais.

O que são os valores dos doentes?



Prática da Medicina Baseada na Evidência

1. Definição da questão clínica
2. Selecção da evidência científica

1. Fontes primárias
2. Fontes secundárias

3. Avaliação crítica metodológica 
da evidência científica

4. Síntese e aplicação.



A prática da MBE

O problema do doente História clínica e Exame objectivo

Diagnóstico diferencial

Selecção de testes diagnósticos

Diagnósticos definitivos

Selecção de um esquema terapêutico

Seguimento clínico do doente

EVIDÊNCIA CIENTÍFICA

EVIDÊNCIA CIENTÍFICA
EVIDÊNCIA CIENTÍFICA

EVIDÊNCIA CIENTÍFICA

EVIDÊNCIA CIENTÍFICA



Big data em saúde



Definições

• Big Data
• Real World Data
• Real World Evidence.



Population hierarchy in studies using routinely 
collected data sources

‐ PLOS Medicine DOI:10.1371/journal.pmed.1001885 ‐ October 6, 2015 ‐



“Big data” em saúde

• Grande quantidade de factos aglomerados em 
bases de dados, obtidos de propósito ou não

• Três conceitos/base:
1. Capacidade de análise de grande quantidade de 

dados (em vez de dados parcelares)
2. Aceitação de alguma desordem, em vez de precisão
3. Correlação em vez de causalidade.



Caracterização de big data: 3 Vs

• Volume is the amount of data generated by 
organizations or individuals 

• Velocity is the frequency and speed at which data 
is generated, captured and shared 

• Variety is the proliferation of new data types 
including those from social, machine and mobile 
sources.
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Exemplos de RWD

• Estudos observacionais
• Ensaios clínicos suplementares
• PROM, ICHOM
• Bases de dados administrativas
• Processos clínicos electrónicos
• Redes sociais
• Registos de doentes
• …



Real world data: registos de doentes

Disease registry

Dispositivos médicos

Drug registry

Clinical event 
registry

Pregnancy
registry

Procedures



Registos de doentes

• Sistemas organizados que usam métodos de 
estudo observacionais para recolher dados 
uniformes (clínicos ou outros)

• Avalia os resultados específicos para uma 
população definida por uma determinada 
doença/condição/exposição e 

• Destina‐se a servir objectivos clínicos, de 
investigação, de gestão e de políticas. 



Objectivos dos registos

• Estudar a história natural da doença
• Monitorizar o benefício e o dano das 
intervenções

• Avaliar custo‐efectividade de testes 
diagnósticos ou esquemas terapêuticos

• Medir e melhorar a qualidade de vida
• Identificar variação da prática clínica
• …



Real World Evidence

Epidemiology Biostatistics and Public Health 2013;10:e8979



Operacionalização



ICHOM was formed to drive the industry towards value‐based health 
care by defining global outcome standards that matter most to patients

Unlock the potential of Value‐Based Health Care by defining global
standard sets of outcome measures that really matter to patients for the
most relevant medical conditions and by driving adoption and reporting of
these measures worldwide.

ICHOM's three founders…

ICHOMmission:



What is value‐based healthcare?
(Porter M. NEJM 2010;363:2477‐81)

• Value is defined as outcomes relative to costs
VBHC = outcomes / costs

• Outcomes are inherently condition‐specific and
multidimensional

• Cost refers to the total costs of the full cycle of care 
for the patient’s medical condition, not the cost of
individual services.



Patient Outcomes Measurement
(Porter M. NEJM 2016;374:504‐6)

• Health care is shifting focus from the volume of 
services delivered to the value created for patients

• First, measurement of outcomes that matter to 
patients, aside from survival, remains limited

• For many conditions, death is a rare outcome whose
measurement fails to differentiate excellent from 
merely competent care.



Measures of performance



Measures of performance

• Second, the limited outcomes measurement that has
occurred has been led  overwhelmingly by specialty
societies

• Third, efforts at outcomes measurement have
overwhelmingly focused on clinical status (e.g., 
survival and “objective” outcomes  that are readily 
captured by laboratory tests) and left out functional 
status, even though improving functional status is
why patients seek care.



Measures of performance

• Finally, progress on outcomes measurement has
been slowed dramatically by the fact that each
organization has ones of their own

• Stakeholders can come together to create a process 
to agree on a minimum sufficient set of outcomes for 
each important medical condition ‐ including
rigorous definitions, risk‐adjustment factors and
methods.



Variation in health outcomes is a 
worldwide problem

But, for outcomes that matter most to patients – improvement in their symptoms, 
functioning, and well‐being – this only begins to describe the magnitude of the problem.

variation in 30‐day mortality rate from heart attack in US hospitals

variation in bypass surgery mortality in the UK hospitals

Variation of major obstetrical complications among US hospitals

variation in complication rates from radical prostatectomies in the Dutch hospitals

variation in reoperation rates after hip surgery in German hospitals

variation in mortality after colon cancer surgery in Swedish hospitals

variation in capsule complications after cataract surgery in Swedish hospitals

4x

9x

18x

20x

36x

2x

5x



Why measuring and reporting meaningful 
outcomes matters

Swedish data rough estimates from graphs; Source: National quality report for the year of diagnosis 
2012 from the National Prostate Cancer Register (NPCR) Sweden, Martini Klinik, BARMER GEK 
Report Krankenhaus 2012, Patient‐reported outcomes (EORTC‐PSM), 1 year after treatment, 2010
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Working Group led through a structured process to reach 
agreement on Standard Set of outcomes and case‐mix factors

After outcomes and measures are defined, a similar 
process follows to identify and define an 

accompanying set of risk factors and initial 
conditions





We have already developed 23 Standard Sets, covering 
47% of the global disease burden

Etc….



CANCRO DO PULMÃO



The arterial hypertension
standard set

http://www.ichom.org/medical‐conditions/hypertension‐in‐
low‐and‐middle‐income‐countries/



M. Fiúza, A. Vaz Carneiro













Timeline of Standard Set development



Recommended timeline of data collection for outcomes 
and case‐mix factors for patients with hypertension
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