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…. ricapitolando brevemente
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Real world evidence compliments data from randomised 
controlled trials

Objective 

Setting /
design 

Purpose 

External validity

Internal 
validity

Compliance 

Intervention

Randomised controlled trials (RCTs)

Can it work? 

“Ideal” conditions

High: the intervention is the main 
difference between groups

Low to medium: homogenous 
populations 

Gain regulatory approval

Fixed regimen Flexible regimen

High

Real world evidence (RWE)

Does it work?

“Real world” conditions

Low:  the intervention may not be the 
most important difference between 

groups

High: heterogenous populations 
(including “severe” cases)

Impact real clinical practice

Low to high

RWE - Real World Evidence . RCT: randomised clinical trials
Grimes et al., (2002) Lancet 359, p248-252; 
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RWE studies have a number of important strengths and 
weaknesses

Strengths Weakness
 Can be performed relatively 

quickly and at modest cost
 Can involve large numbers of 

patients in routine care settings
 Can focus on specific vulnerable 

populations
 Can identify rare adverse events
 Can follow patients over many 

years
 Can compare outcomes with 

several treatment alternatives

 Not all relevant information may 
be captured
 Possible bias (confounding, 

selection or information bias)
 Potentially small numbers
 Possible absence of good 

comparator

RWE - Real World Evidence . RCT: randomised clinical trials
Grimes et al., (2002) Lancet 359,p248-252; 

Results from RWE studies may not necessarily relate to the effect of the intervention / treatment 
alone. Results should be interpreted in the context of RCT findings
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• Sono state create specifiche raccomandazioni che definiscono le 
buone pratiche procedurali relative agli studi RWD circa la 
programmazione, esecuzione, e divulgazione con lo scopo di

• Assicurare l’integrità del processo di ricerca
• Favorire la confidenza con la RWE

ISPOR-ISPE Special Task force on RWE in Health Care Decision Making
Value in Health 2017
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Caratteristiche di uno studio osservazionale 
di alta qualità 
L’intero protocollo di studio deve essere definito a priori:
- Ipotesi
- Definizione della popolazione di studio
- Definizione degli endpoints (principali e secondari)
- Piano di analisi statistica, con individuazione dei confounders
- Organigramma dello studio (steering commitee, validation

committees)
- Registrazione dello studio
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Data quality standard is composed of five dimensions
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Comprehensive quality assessments tools

• RCTs CONSORT

• Observational studies STROBE

• Pharmacovigilance EMA-ENCePP

• Metaanalyses QUOROM

• Reviews PRISMA
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Domanda e Risposta Flash

A. Registro dei microinfusori

B. Database delle prescrizioni farmaceutiche

C. Registro di monitoraggio AIFA

D. Database amministrativo delle ASL delle province 

Tempo 10”

Uno studio si propone di valutare l’aderenza alla terapia con gliclazide vs 
acarbosio tra i pazienti con DM2.

Quale database potrebbe essere utilizzato??
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Identificare i punti di forza ed i punti di 
debolezza del CVD Real

Punti di forza Punti di debolezza

Tempo 5 min
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Identificare i punti di forza ed i punti di 
debolezza del CVD Real

Punti di forza Punti di debolezza
• Propensity score non supera 

totalmente il limite della mancata 
randomizzazione

• Diverse definizioni di HHF
• Valuta morte totale ma non le cause
• Non prende in considerazione IMA e 

stroke
• Mancata aggiudicazione degli eventi
• Mancano info su EMPA
• No info su altri tipi di safety

• Largo database
• Adeguato dataset
• Presenza di un comparator attivo
• Hard endpoints
• Registrazione pubblica
• Utilizzo del propensity score matching
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