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Tamanho da amostra e poder do teste para estimativa do N

Os quatro tipos de interpretacoes que podem ser feitos a partir de um estudo dinico
Interpretagio do estudo
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v" O estudo de uma populacdo pode avaliar todos os seus elementos ou apenas uma parte deles. Na
amostragem, a analise é realizada com base numa parte (representativa) da populacdo entédo se
seleciona uma amostra de sujeitos que represente essa populacdo. O importante € que a Unica
forma de garantir a representatividade dessa amostra serd realizando sua selecdo de forma
aleatdria, a fim de que cada elemento da populagcédo tenha exatamente a mesma probabilidade de
ser selecionado. O ideal seria que essa selecdo fosse mascarada, para garantir que ndo seja
influenciada pelo pesquisador;

v A alocacdo dos pacientes nos grupos para comparacao de forma randémica, faz com que os
grupos de intervencdo experimental e o controle, tenham a mesma chance de ocorréncia do
desfecho que se espera com o tratamento;

v' O cegamento da sequéncia de alocacao busca impedir que o pesquisador saiba qual o tratamento
gue o proximo paciente recebera, e, assim, evitar a influéncia consciente ou inconsciente na
resposta dos grupos comparados;



Métodos analiticos e estatisticos

Caracteristicas demograficas

Dados de baseline

A

Visitas extros do estudo

Tamanho do tumor diminui 0,7 cm do basal até
o final do estudo
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Métodos analiticos e estatisticos

Administracdo da droga “investigacional” e medicac¢ao
concomitante



um desfecho ou endpoint de estudo clinico € um indicador medido em um participante,
ou em uma amostra coletada do participante para avaliar a seguranca, eficacia ou outro
objetivo de um estudo clinico.

Representa a variavel que fornece a evidéncia mais relevante e convincente
relacionada ao objetivo principal do estudo - normalmente uma variavel de

Q 4 Q . A . . .- 7 e
eficacia. Deve apresentar evidéncias de uma medida confiavel e valida, que reflete a
relevancia clinica e beneficios importantes do tratamento. O desfecho primario é levado em
consideracao ao estimar o tamanho da amostra.

Seguranca pode representar todavia esta deve sempre ser importante.



S3o medidas de apoio ao objetivo primdrio ou medidas de efeitos relacionados a outros
objetivos secunddrios. Estes também precisam ser pré-definidos no protocolo, com explicagao
da sua importancia e funcado na interpretacdo dos resultados do estudo.

Um desfecho clinico mede diretamente beneficios clihicos substanciais para os
participantes, por exemplo, sobrevida ou reducao do efeito de uma doenca.

Um desfecho substituto: medida laboratorial ou sinal fisico usado como substituto para um
desfecho clinicamente significativo que mede diretamente como um participante se sente, age
ou sobrevive. Deve haver uma associacao entre a resposta em medidas substitutas e a
resposta em desfechos clinicos.



Anadlise de endpoints

Tratamento com o medicamento em estudo

.

Desfecho primdrio: comparacdo da variagdao média
da pressao arterial sistolica ao longo de 8 semanas

\ entre os dois grupos J
Mudanga zero
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AN

AN

Abandono ou exclusao do estudo;

Razoes: falta de interesse, mudanca de residéncia para outra cidade, violacao do
protocolo de estudo, ndo observancia ao tratamento, efeitos adversos e morte

Estudos com perda de pacientes acima de 20% nao deveriam ser aceitos

Todos os dados coletados sobre a eficicia deve ser apresentado;

Constar as comparacoes dos desfechos primarios e secundarios e de farmacodinamica
nos diferentes grupos analisados;

Mostrar o tamanho da diferenca encontrada e medidas de variacao, intervalos de
confianca e dos resultados dos testes de hipdtese;



S

Apresentacdo das andlises dos dados coletados sobre seguranca, o grau de exposicdo, dose e a duracdo do
tratamento;

Apresentacdo da identificacdo e a frequéncia de todos os eventos adversos, com a uma andlise
aprofundada dos eventos adversos que resultaram em abandono prematuro de sujeitos de pesquisas e em
morte, sejam esses eventos relacionados ou nao ao produto investigacional;

Resumo dos dados apresentado na forma de tabelas e graficos;

Envio da listagens dos dados individuais dos sujeitos de pesquisas e narrativas de eventos adversos graves
ou de interesse para o produto investigacional. Em todas as tabulacbes e andlises, os eventos associados
com o produto investigacional e/ou com o produto comparador devem ser descritos.

Pode haver diferencas entre subgrupos especificos de sujeitos, como os tratados em diversos
centros de um estudo multicéntrico e o ajuste dos efeitos dos subgrupos integra a andlise
planejada e deve ser definida no protocolo;

O efeito do tratamento pode variar dependendo do subgrupo, por exemplo: pode diminuir com a
idade ou ser maior e essa interagcao pode ser antecipada ou de particular interesse prévio;

Na maior parte dos casos sao andlises exploratdrias, devem ser identificadas e interpretadas com
cautela e qualquer conclusdo sobre eficacia e seguranca baseada unicamente nesses dados
podem nao ser aceitas.
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