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EDITORIAL

Efectividad vs. eficacia: ;es tiempo de cambiar nuestra for-

ma de pensar?

Effectiveness vs. efficacy: Is it time to change the way we

think?

El ensayo aleatorizado es considerado una de las herra-
mientas mas poderosas que poseen los investigadores
clinicos, la cual les permite evaluar la efectividad de te-
rapias nuevas (0 ya establecidas), en las que se toman en
cuenta los efectos de factores de confusion y los sesgos
de seleccion. Los ensayos aleatorizados, especialmen-
te los megaensayos, han transformado la practica de
la medicina. Sin embargo, la reputacion de los mismos
ha sufrido en los Ultimos afios, debido a una preocupa-
cion razonable acerca de la complejidad, costo y tiempo
requeridos para reclutar participantes, ademas de que
tienen implicita una representatividad inadecuada. ;De
qué sirven los ensayos si los resultados no son aplicables
a pacientes del mundo real y si, debido al costo excesivo,
pueden ser utilizados solo para contestar una pequena
fraccion de nuestras preguntas clinicas importantes?

Concepto de efectividad vs. eficacia

Un tratamiento efectivo provee resultados positivos
en una condicion de atencion habitual o de rutina que
pude o no ser controlada para propositos de investiga-
cion, pero si es controlada en el sentido de las actividades
especificas que se llevan a cabo para incrementar la
probabilidad de resultados positivos. Los estudios de
efectividad involucran a clinicos y pacientes del mundo
real, los que tienen diagnosticos o necesidades multiples.
En contraste, un tratamiento eficaz provee resultados
positivos en un ensayo de investigacion experimental
controlado. Un estudio que nos muestra que un enfoque
de tratamiento es “eficaz”, significa que el estudio arro-
jo buenos resultados, los cuales fueron identificados en
un ensayo experimental controlado, a menudo en condi-
ciones muy restringidas. Transpolar practicas eficaces a
escenarios de practica rutinaria para producir resultados

efectivos, es uno de los problemas mas dificiles de la
practica basada en la evidencia.

Algunos investigadores han planteado puntos im-
portantes acerca del papel de los estudios de eficacia
y efectividad, en el contexto de revision de grandes
estudios recientes. Inicialmente sugirieron que, si la
eficacia y efectividad de los ensayos dan lugar a conclu-
siones diferentes, tenemos que confiar en los estudios
de eficacia. También sefalan que los resultados de los
ensayos de eficacia, si son positivos, éstos pueden ser
validos para un limitado subgrupo de pacientes (p. €j.
aquellos que cumplen con los criterios de ingreso, a me-
nudo restrictivos, utilizados en los ensayos de eficacia o
aquellos que estan siendo tratados bajo “condiciones de
investigacion”, en la que se proporciona un tratamiento
vigoroso). Por lo que casi todo mundo esta de acuerdo en
que los ensayos de efectividad son necesarios e incluso
se sugiere que, los ensayos de efectividad nos permiten
poder disponer del producto antes que el fabricante lo
coloque en el mercado. Entonces, ;los ensayos de efecti-
vidad son de utilidad o no?

Nuestra opinion es coincidente con esta afirmacion,
pero no totalmente. Los disefnos particulares se formulan
para contestar preguntas especificas, por lo que diferen-
tes preguntas engendran diferentes disefios y diferentes
disefios nos daran diferentes respuestas.

Los estudios de eficacia (fase Il - Ill) se han disefa-
do con la maxima validez interna para responder pregun-
tas como: jcual es la eficacia, seguridad y tolerabilidad
del tratamiento “x” comparado al placebo? (p. €j. para
aislar los efectos clinicos de la molécula o dispositivo
solo en el paciente -tal como se expresa por los efectos
secundarios- y en la enfermedad -tal como se expresa por
efecto terapéutico o de empeoramiento-.

Especificamente, estos estudios incorporan una di-
versidad mas grande de pacientes, emplean una gama
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mas amplia de resultados “clinicamente relevantes”
y proveen tratamiento bajo condiciones habituales vs.
condiciones de “investigacion” (que pueden o no incre-
mentar la tasa de retencion, corriéndose el riesgo de una
infradosificacion). Cuando un ensayo de eficacia revela
un efecto positivo, la magnitud del mismo puede ser di-
ferente en la practica, dependiendo de quien esta siendo
tratado (p. ej. qué pacientes) y como esta siendo trata-
do (co-intervencion).

Podriamos decir que ambos “tipos” de ensayos son
Gtiles. Cada uno contribuye a nuestra compresion de
la realidad. Ningun disefio provee un camino Unico a
la verdad. Mas bien, la primera pregunta es: ;el trata-
miento potencial realmente sirve para pacientes no tan
complicados y a qué costo o riesgo (p. ej. efecto adver-
so) para el paciente? Si el beneficio supera los efectos
negativos (como se evallia en los ensayos de eficacia),
entonces ;donde, como y para quién se recomienda el
tratamiento? Estas Ultimas preguntas son abordadas par-
cialmente por los llamados ensayos de “efectividad”. Los
disefios pueden mantener constante o permitir variabi-
lidad en la naturaleza y los tipos de pacientes (p. ej.
co-morbilidades, medicamentos concomitantes, etc.),
los procedimientos de tratamiento (p. ej. frecuencia de
las visitas, ajuste de dosis, etc.), donde el tratamiento se
utiliza en una secuencia de tratamientos (p. ej. niveles
de resistencia al tratamiento, etc.).

Debemos recordar que los estudios de eficacia pue-
den evaluar su efecto bajo condiciones especificas. Si los
estudios de efectividad difieren en los resultados, enton-
ces, logicamente podriamos pensar en este caso que el
tratamiento nunca va a funcionar. Sin embargo, es proba-
ble que funcione solo bajo condiciones seleccionadas que
fueron definidas para subgrupos especificos de pacientes,
métodos de terapéutica, o en donde se utiliza el trata-
miento en una secuencia de maniobras.

Los estudios aleatorizados han experimentado criti-
cas recientes, en parte porque implican una complejidad
excesiva, altos costos y el tiempo necesario llega a ser ex-
cesivo para reclutar a los participantes, ademas de que
la representatividad es inadecuada. ;Qué tan bueno pue-
de ser un ensayo si los resultados no son aplicables en
los pacientes del mundo real y si debido al costo exce-
sivo, estos pueden ser usados para responder solo una
pequeia fraccion de las preguntas clinicas importantes?
Una posible solucion es buscar las respuestas en los es-
tudios observacionales en bases de datos registrados
en sistemas de salud, que incorporan a una proporcion
significativa de la poblacion. En los pasados afos las so-
ciedades profesionales, las agencias gubernamentales,
corporaciones privadas y grupos de investigacion inde-
pendiente han establecido bases de datos de alta calidad

que colectan los datos en forma estandarizada de pa-
cientes, que provienen de una variedad de condiciones.
Hay evidencia reciente de que esta aproximacion es ca-
paz de generar resultados relevantes, como lo constatan
trabajos realizados en paises del norte de Europa, en el
que usando un disefo inteligente recuperan la informa-
cion ya existente en bases de datos; identificando a los
potenciales candidatos, incluyen a miles de pacientes
en poco tiempo, obtienen un seguimiento adecuado con
minimo esfuerzo y de esta forma, se genera un reporte
con estos hallazgos.

Este proceso de registro representa una alternativa
novedosa, es una tecnologia que transforma los estanda-
res existentes, procedimientos y estructuras de costos.
;Va a ser considerado seriamente como una manera de
resolver las limitaciones reconocidas del actual disefio
de los ensayos clinicos? Hoy ya no podemos darnos el lu-
jo de llevar a cabo los ensayos de eficacia aleatorizados,
que cuestan decenas a cientos de millones de délares. En
la actualidad, tenemos o deberiamos generar registros
y otras plataformas digitales de gran alcance. Hoy pue-
de ser posible disehar y llevar a cabo megaensayos con
lo que tenemos: datos mas grandes y presupuestos mas
pequenos. Sin embargo, también debemos reconocer y
aceptar los desafios a los que nos enfrentaremos con los
diversos grupos de investigadores y los interesados, los
cuales debemos superar para poder llegar a este punto.

En conclusion, podemos decir que cada tipo de ensayo
(eficacia/efectividad), provee contribuciones esenciales
para tratar de manejar de una mejor manera a nues-
tros pacientes, y en el contexto de nuestra realidad, de-
beriamos empezar a cambiar nuestra manera de pensar.
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