‘.ﬁ‘ Vardering av effektivitet i klinisk vardag

Statistiska strategier for att hantera skillnader i behandlings-
effektivitet mellan randomiserade kliniska prévningar och praktik
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Sammanfattning

Bakgrund

Uppfoljning av behandling i klinisk vardag handlar
om att ta tillvara den information om anvindning,
behandlingseffekt, sikerhet och kostnadseffektivitet
som finns i hilsodata- och kvalitetsregister och i
hilso- och sjukvéirdens 6vriga dokumentation. Sidan
uppfoljning ir sirskile viktig i samband med att nya
behandlingsmetoder introducerats i varden. De data
som finns tillgingliga nir en behandlingsmetod
introduceras baseras i bista fall pd randomiserade
kontrollerade studier (RCT), som i flera avseenden
skiljer sig frin behandling i klinisk vardag. Patien-
terna i klinisk vardag har ofta mer samsjuklighet,
annan lder och simre prognos i allminhet 4n patien-
terna i RCT. Projektets frigestillning kan betraktas
som ett dverforbarhetsproblem dir vi har en uppmatt
behandlingseffekt frin ett urval ur en population och
dir vi 4r intresserade av att testa hur vil denna effekt
speglar behandlingseffekten i den bakomliggande

populationen.

Syfte

Projektets syfte ar att kartligga vilka statistiska stra-
tegier som finns publicerade idag for att analysera
overforbarheten av RCT-data till behandlingseffek-
tivitet i klinisk vardag. Malet med dessa strategier ir
att forbittra bedémningen av behandlingseffektivitet
i klinisk vardag,.

Litteraturgenomgang

Inledningsvis genomférdes litteratursdkningar med
breda ansatser for att forsoka ringa in iamnesomrédet.
Under processen med att identifiera potentiellt rele-
vanta studier har kompletterande metoder sisom kon-
troll av referenslistor och forskningskontakter varit av
stor betydelse.

Resultat

Litteratursdkningen resulterade i nio relevanta ar-
tiklar. De strategier som identifierats i artiklarna
handlar om att justera resultatet frain RCT utifran
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kinda egenskaper hos patientgrupperna. Strategierna
ar fraimst inrikcade pa foljande situationer:

1. Innan likemedlet har bérjat anvindas:
Likemedlet 4r godkint och genomgar hilsoeko-
nomisk virdering infér forméinsbeslut. Baserat
pa registerdata om den tinkta svenska patient-
populationens egenskaper kan man med dessa
strategier bittre uppskatta den forvintade effekten
utifran resultat i RCTer.

2. Efter det att likemedlet har anvints en tid:
Det dr di mojligt att undersoka om utfallet i kli-
nisk vardag avviker frin det forvintade utfallet
som uppskattats utifrin resultat i RCT:er.

Strategierna bygger pa etablerade statistiska metoder,
diribland olika regressionsmodeller, matchnings-
metoder och viktning utifrin férekomst av egenska-
per hos patienterna.

Det finns dock en rad antaganden, problem och
begrinsningar som 6kar osikerheten i uppskattning
av den forvintade effekten av en behandling i klinisk
vardag:

* Ett antagande ir att man kinner till alla fakcorer
av betydelse for selektionen till RCT och utfallen.
Om detta antagande inte stimmer finns en risk for
antingen over- eller underskattning av effektivite-
ten i klinisk vardag.

* Ett problem ir tillgingen till den nddvindiga
informationen om de betydelsefulla faktorerna,
bide for kliniska prévningspatienterna och for
patienterna i klinisk vardag.

* De strategier som tas upp i rapporten kan inte,
utan osikra antaganden och extrapolering av data,
anvindas for att generalisera resultat utanfor den
typ av patienter som undersoks i den RCT som
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anvints. Detta innebir i princip att generaliserbar-
heten begrinsas av de inklusion- och exklusions-
kriterier som anvinds i RCT:n.

Denna rapport visar att det finns strategier eller
tillvigagangsitt som skulle kunna anvindas for att
mojliggéra en bittre uppskattning av vilken nytta en
behandlingsmetod ger i klinisk vardag. Det aterstar
dock att testa om denna typ av analys dr genomférbar
i praktiken och vilka praktiska eller legala problem

som behéver 16sas.

Etiska aspekter

Etiska problem har identifierats inom tva omraden:

Omvirdering av ett likemedels effektivitet i kli-
nisk vardag och dirmed dess kostnadseffektivitet
kan foranleda att pigiende behandlingar kan
behova avslutas. Detta kan innebira en forlust for
patienter och anhoriga samt en pafrestande situa-
tion for behandlaren.

Ytterligare krav pa dokumenterad effekt av like-
medelsbehandling kan ses som en orittvisa gent-
emot berdrda foretag om inte motsvarande krav
stills pa andra insatser i virden.

Denna rapport hor till serien SBU Bereder. Beredning
av fragor for annan myndighets verksamhet eller beslut,
exempelvis till nationella riktlinjer. Vetenskapligt kun-
skapsunderlag tas fram av medarbetare pa SBU i sam-
arbete med d@mnessakkunniga. Arbetsprocessen for att
ta fram underlaget varierar beroende pa fragestillning
och behov.
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2016-2018.

Rapport nr 256 (2016)  registrator@sbu.se.
Rapporten kan laddas ner fran www.sbu.se/256
eller bestdllas via 08-779 96 85 eller sbu@strd.se.
Grafisk produktion: Anna Edling, SBU.

Projektgrupp

Sakkunniga

Xavier de Luna (professor, Umea)
Stefan Franzén (fil dr, Vastra Gotaland)
Katarina Steen Carlsson (fil dr, Lund)

SBU

Naama Kenan Modén (projektledare)

Sten Anttila (bitrddande projektledare)

Agneta Brolund (informationsspecialist)

Jan Liliemark (avdelningschef)

Anna Ringborg (hdlsoekonom)

Anna Attergren Granath (projektadministrator)

Externa granskare

Mats Eliasson (professor, dverldkare, Umead)
Lars-ake Levin (professor, Linkdping)

Juni Palmgren (professor, Stockholm)

VARDERING AV EFFEKTIVITET | KLINISK VARDAG

Tryckt av Elanders Sverige AB, MéInlycke, 2016. Artikel 2565






