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Ciência de se fazer previsões sobre pacientes individuais, contando eventos 

clínicos em grupos de pacientes similares usando métodos científicos fortes 

para garantir que as previsões são precisas.

É o uso consciente, explícito e criterioso das melhores evidências atuais na 

tomada de decisões sobre o atendimento de pacientes individuais.2

Clinical Epidemiology - The Essentials 4th ed. - R. Fletcher, et. al., (Lippincott, 2005)

Evidence based medicine: what it is and what it isn't BMJ - Sackett David L, et. al.



Um estudo em que um ou mais participantes humanos são 

prospectivamente designados para uma ou mais intervenções (que podem 

incluir placebo ou outro controle) para avaliar os efeitos dessas intervenções 

nos resultados biomédicos ou comportamentais relacionados à saúde. 

Ensaios clínicos são estudos clínicos de intervenção.

Um desenho de estudo clínico não-intervencionista que não é considerado 

um ensaio clínico. O EO não randomiza o tratamento, mas “observa” 

diferenças nos desfechos que ocorrem após a tomada de decisões sobre o 

tratamento, sem garantir que pacientes em diferentes braços de tratamento 

tenham características semelhantes relacionadas aos resultados.



Um estudo no qual a população de interesse é identificada no início do 

estudo e os dados de exposição/tratamento e desfechos são coletados a 

partir desse ponto. O início do estudo é definido como o momento em que 

o protocolo de pesquisa para a questão específica do estudo foi iniciado.

Um estudo que identifica a população e determina a exposição/tratamento 

a partir de dados históricos (ou seja, dados gerados antes do início do 

estudo). As variáveis e desfechos de interesse são determinados no 

momento em que o estudo é projetado.









Real-world data are the data relating to patient health 

status and/or the delivery of  health care routinely 

collected from a variety of  sources.

RWD can come from a number of  sources, including 

but not limited to:

✓ Electronic health records (EHRs)

✓ Claims and billing activities

✓ Product and disease registries

✓ Patient-generated data including in home-use 

settings

✓ Data gathered from other sources that can inform 

on health status, such as mobile devices

www.fda.gov/science-research/science-and-research-special-topics/real-world-evidence









➢ Primária: coletados ativamente 

para perguntas de pesquisa em que 

dados de interesse precisos e 

confiáveis não estão disponíveis

➢ Secundária: coletados para outros 

fins que não o desenho de estudo 

em questão. Os dados secundários 

podem ser capturados através de 

registros de dados de saúde ou 

bancos de dados específicos de 

doenças.

Classificação Conforme a Forma de Captação



Informações sobre cuidados em saúde (health care) derivadas de 

múltiplas fontes fora das configurações típicas de pesquisa clínica, 

incluindo registros eletrônicos de saúde (EHRs), dados de 

reembolso e cobrança, registries de produto e doença e dados 

coletados por meio de dispositivos pessoais e aplicativos de saúde.

Real-World Evidence:

“Real-World Evidence — What Is It and What Can It Tell Us?” - Rachel E. Sherman et al. - n engl j med 375;23 - December 8, 2016



Real-World Evidence:

Real-world evidence is the clinical evidence regarding the usage and potential 

benefits or risks of  a medical product derived from analysis of  RWD. 

RWE can be generated by different study designs or analyses, including but not 

limited to:

✓ large simple trials 

✓ pragmatic trials 

✓ observational studies (prospective and/or retrospective).

FDA - https://www.fda.gov/science-research/science-and-research-special-topics/real-world-evidence



Health Status Data from Mobile devices

Product and disease registries

Claims and billing activities

Electronic health records

Patient-generated data



ARO, academic research organization; CPRD, Clinical Practice Research Datalink; CRO, contract research organization; 

NHS, National Health Service; PCORnet, National Patient-Centered Clinical Research Network.







ABPI (Association of the British Pharmaceutical Industry) - ABPI Guidance 2011: Demonstrating Value with Real World Data



Observational study designs

Cohort
A cohort study follows a group of individuals over a period of time to consider associations 

between interventions received and outcomes.

Case-control

A study that examines associations between outcomes and prior exposures by comparing 

people with an outcome of interest to those without the outcome. These are not often 

used for interventions.

Cross-sectional
In a cross-sectional study, data are collected from a population or a representative subset 

of a population at one specific point of time or over a short period to examine associations 

between the outcomes and exposure to interventions.

Controlled before-and-after
Similar to a case series, in which observations are recorded on a series of individuals 

before and after receiving an intervention, but this study design includes a control group.

Case series, interrupted time-

series or before-and-after

Recorded observations on a series of individuals before and after receiving an 

intervention. Does not typically provide evidence of relative effectiveness.

Case report

A detailed report on an individual patient, typically describing symptoms an unusual or 

new occurrence, including outcomes after a treatment. Does not provide evidence of 

relative effectiveness.

https://rwe-navigator.eu/use-real-world-evidence/generate-real-world-evidence/





• O FDA usa o RWD e o RWE para monitorar a segurança no postmarket e 

eventos adversos e para tomar decisões regulatórias.

• A comunidade de saúde está usando esses dados para apoiar as decisões de 

cobertura e desenvolver diretrizes e ferramentas de suporte à decisão para uso 

na prática clínica.

• Os desenvolvedores de produtos médicos estão usando o RWD e o RWE para 

oferecer suporte a desenhos de ensaios clínicos para gerar abordagens de 

tratamento inovadoras.





Tecnológicos

• Big data / Cloud storage

• Capacidade de 
processamento

• IoT

• Vel. de Conexão (4G)

Regulatórios

• The 21st Century Cures Act 
(FDA 2016)

Econômicos

• $ de armazenamento de 
dados

• $ processadores

Metodológicos (data 
input)

• papel ➔ eletrônico (EHR)



Art. 1 

Parágrafo único. Não serão registradas nem avaliadas 

pelo sistema CEP/CONEP:

V - pesquisa com bancos de dados, cujas informações 

são agregadas, sem possibilidade de identificação 

individual; 

Art. 5º 

Para os fins desta Lei, considera-se:

III - dado anonimizado: dado relativo a titular que não possa ser 

identificado, considerando a utilização de meios

técnicos razoáveis e disponíveis na ocasião de seu tratamento;

IV - banco de dados: conjunto estruturado de dados pessoais, 

estabelecido em um ou em vários locais, em

suporte eletrônico ou físico;



The 21st Century Cures Act (FDA 2016)

“To accelerate the discovery, development, and delivery 

of  21st century cures, and for other purposes”



Artificial intelligence and machine learning in clinical 

development: a translational perspective

npj Digital Medicine volume 2, article number: 69 (2019)

Challenges and considerations

Limitations of  current computer science 

deep learning models to generalize to 

complex medical data sets and tasks.

Necessities of  high volumes of  labeled 

data sets for training deep learning 

algorithms

Strategies and regulatory framework for 

dealing with relevant ethics issues (e.g., 

patient privacy, retaining anonymity, 

securing data) and de-risk use of  AI-

and ML-based clinical prediction and 

decision support in health care.

Estado da arte no uso da 

Analise Computacional

https://www.nature.com/npjdigitalmed


Jannet Woodcock - FDA CDER Director




