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El disefio estadistico de un estudio consiste en elaborar un plan
experimental, organizado metédicamente, con el fin de maximi-
zar la calidad y la cantidad de la informacién obtenida. En el di-
sefio de un estudio se controlan las condiciones impuestas en las
unidades de observacién o de experimentacion. El grado de con-
trol que puede ejercer el investigador depende de los objetivos
para los que tenga que servir. Si el estudio es un experimento pi-
loto, puede interesar estudiar muchos tipos diferentes de condi-
ciones. En el extremo opuesto se encuentra un estudio en el que
interesa la comparacién de un nimero selecto de condiciones!.
En cualquier estudio, las comparaciones entre grupos o trata-
mientos se deben hacer sin que exista error sistemdtico o sesgo.
Ademis, el estudio debe tener una precisién suficiente y una
razonable validez, de manera que se pueda encontrar diferen-
cias que, ademds de ser clinicamente relevantes, sean significa-
tivas estadisticamente y tengan alguna posibilidad de generali-
zacién. Por ultimo, el estudio deberia estar provisto de un
grado de incertidumbre o error experimental controlado. Un
buen disefio estadistico nos permitird eliminar, o al menos mi-
nimizar, el sesgo en el estudio y aumentar la potencia y la vali-
dez de aquél para una precision determinada.

Los aspectos estadisticos del disefio experimental que vamos a
ver a continuacién tratan de conseguir un estudio razonable-
mente bueno. En la tabla 1 se presentan los principales pasos a
seguir al planificar un estudio o trabajo de investigacion. El
apartado sobre el resumen y el andlisis de datos se tratard de
manera monograiﬁca en un préximo articulo de esta serie.

Los estudios importantes se realizan siguiendo un protocolo
escrito con antelacién al comienzo del estudio, que explica cla-
ramente los objetivos y establece con precisién un plan para la
seleccion de los pacientes, las condiciones de tratamiento u ob-
servacién y describe cémo se realizard el andlisis de datos. Es
deseable que el protocolo escrito sea supervisado y criticado
por otros profesionales y que se realice segtin las normas de la
buena prictica clinica.

Exposicion de ohjetivos

Los objetivos son las preguntas de investigacion que se quiere
contestar. No existe investigacién si no existen objetivos pre-
vios, puesto que no se puede descartar ni confirmar lo que no
se ha planteado. Los objetivos necesariamente deben especifi-
carse de antemano de forma clara y estar ordenados por orden

Puntos clave

Los objetivos de un estudio son las preguntas de

investigacion que se quiere contestar y deben
especificarse previamente, estar ordenados por
prioridades vy, si es posible, se deben plantear en forma
de hipoétesis.

El objetivo principal del estudio determina las

caracteristicas principales de su disefo: la unidad
experimental de observacion, el marco de actuacion, la
poblacion a la que se aplicaran los resultados del
estudio, el tipo de estudio, el tamafo muestral y la
forma de calcularlo y el tipo de anélisis a realizar.

En un estudio observacional, el investigador es un

observador pasivo que interfiere lo menos posible
en el fendmeno que quiere estudiar, pero en un estudio
experimental el investigador realiza una intervencién en
el curso natural de los acontecimientos y observa el
efecto de esa intervencién.

En un estudio observacional la muestra a estudiar
debe ser representativa de la poblacion y en
estudios experimentales se debe aplicar los principios

de aleatorizacion y replicacion.

Es conveniente calcular el tamafo muestral

necesario para obtener resultados validos,
estableciendo la precision deseada para el estudio
mediante un valor para el error de muestreo, las
diferencias clinicamente significativas y la potencia
deseada para el estudio.

de prioridades (objetivo principal y objetivos secundarios). El
disefio del experimento se centra en los objetivos de mayor in-
terés. Los estudios con muchos objetivos no son eficientes y
con frecuencia requieren procesos experimentales y estadisticos
demasiado complicados. El objetivo principal de un estudio se
debe poder expresar en términos de hipétesis, conceptualmente
o de manera mds operativa, y si es posible en términos estadis-
ticos, y determina las caracteristicas de los demds pasos del di-
sefio del estudio. En medicina las preguntas generalmente van
enfocadas a conocer el efecto que la exposicion a un factor tiene
en una enfermedad o el efecto de diferentes tratamientos en esa
enfermedad?.
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El disefio estadistico de un estudio consiste en elabo-
rar un plan experimental, organizado metédicamente
con el fin de maximizar la calidad y la cantidad de la in-
formacién obtenida.

Los objetivos son las preguntas de investigacion que
se quiere contestar. Se debe especificarlos de antema-
no y estar ordenados por orden de prioridades (objetivo

principal y objetivos secundarios).

El objetivo principal de un estudio se debe expresar en
términos de hipotesis y determina las caracteristicas de
los demas pasos del diseio del estudio.

Definicion de Ia poblacion
y sujetos de estudio

Este paso permite conocer quién constituye la unidad experi-
mental de observacién, el marco de actuacién y la poblacién a
la que se aplicardn los resultados del estudio. Esta es una tarea
propia del investigador.

La unidad experimental o de andlisis puede ser un individuo o
un grupo de individuos (familia, comunidad o pais). En ade-
lante la llamaremos sujeto de estudio. Se debe establecer quié-
nes son los sujetos de estudio dando criterios sobre a quién se
debe incluir en el estudio o excluirlo de éste. También pueden
establecerse criterios de retirada si fuese necesario.

Tipo de estudio

Un estudio de investigacién debe ser capaz de responder a los
objetivos propuestos. Segun el grado de control o interven-
cién que puede introducir el investigador en la planificacién
del estudio, se puede distinguir 2 tipos de estudios: estudios
observacionales y estudios experimentales. En un estudio ob-

Tabla 1. Pasos en la planificacion de un estudio de investigacion

Exposicion de los objetivos

Diseno del estudio

Definicién de la poblacién. Establecimiento de un
marco. Unidad experimental

Seleccién del tipo de estudio, seleccién de la muestra o
asignacién de sujetos a grupos de tratamiento

Variables observadas y métodos de medida
Tamafo muestral y grado de precisién deseado
Estudio piloto y organizacién del trabajo de campo

Resumen y andlisis de datos
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servacional el investigador es un observador pasivo que inter-
fiere lo menos posible en el fenémeno que quiere estudiar. En
los estudios observacionales es importante la seleccién de los
sujetos a estudiar y cémo se observa a los sujetos. Un estudio
observacional descriptivo tiene por objetivo principal obtener
estimaciones de alguna caracteristica de la poblacién que se
quiere estudiar. Es importante que la muestra a estudiar sea
representativa de la poblacién, lo cual se consigue utilizando
el método estadistico de muestreo mds adecuado a cada situa-
cién. Estos métodos ayudan a obtener la muestra de una ma-
nera no sesgada y a seleccionar a los individuos que la consti-
tuyen. Ejemplos de este tipo de estudio son los sondeos o
encuestas para estimar la prevalencia de una enfermedad. El
objetivo principal de un estudio observacional analitico es
analizar las asociaciones entre variables, por ejemplo, estudios
de asociacién entre caracteristicas del sujeto o su entorno y
tener o no una enfermedad. Por el contrario, un estudio expe-
rimental se caracteriza porque se realiza una intervencién en
el curso natural de los acontecimientos y se observa el efecto
de esa intervencién. Se planifican experimentos para compa-
rar los efectos de uno o varios tratamientos o factores, y se es-
tudia su efecto en las unidades experimentales. El investiga-
dor debe decidir qué tratamiento debe aplicar a cada unidad
experimental sujeto3’4.

Estudios observacionales: selecciéon y observacién

de la muestra

Hay una gran variedad de aspectos a valorar cuando se planifi-
ca un estudio observacional respecto de la seleccién de sujetos
de la muestra (muestreo) y los métodos de observacién. Para la
seleccién de la muestra, el método mis utilizado es el muestreo
aleatorio simple, que consiste en seleccionar a los sujetos a es-
tudiar utilizando tablas de nimeros aleatorios, de tal manera
que, para un tamafio muestral prefijado, una muestra tiene la
misma probabilidad de ser escogida que cualquier otra del mis-
mo tamaifo.

Respecto de la observacién de los sujetos, hay que considerar
aspectos como:

1. La situacién cronolégica del comienzo de estudio respecto
del fenémeno a analizar (¢iming), de manera que se puede ob-
servar a los sujetos de manera prospectiva o retrospectiva.

2. El tipo de observacién en la poblacién, segun sea observa-
cién longitudinal u observacién de corte transversal.

Estudios experimentales: asignacion de sujetos a grupos
En los estudios experimentales hay 2 principios a tener en
cuenta:

1. La asignacién aleatoria de los sujetos a los grupos mediante
un acto aleatorio, como puede ser tirar una moneda al aire o
usar tablas o listas de nimeros aleatorios. Fue una sugerencia
desarrollada por Karl Fisher en las décadas de los veinte y los
treinta. La aleatorizacién reduce sesgos de asignacién, tiende a
producir grupos comparables y garantiza la validez de las prue-
bas estadisticas utilizadas.

2. La necesidad de replicacion o repeticidn, es decir, usar mds
de un sujeto en el estudio para que las comparaciones entre
grupos sean suficientemente precisas y, si es necesario, poder
estimar la variablilidad debida al muestreo. Ademds, repetir el



HABLEMOS DE...

Estadistica para pediatras II: aspectos de disefio estadistico y supervision de la realizacién de un estudio

Los estudios se clasifican en observacionales y expe-

rimentales, segun el grado intervencién que puede in-

troducir el investigador en la fase de planificacion del
estudio.

Un estudio observacional descriptivo tiene por objeti-
vo principal obtener estimaciones de alguna caracteris-
tica de la poblacién que se quiere estudiar, mientras que
el objetivo principal de un estudio observacional analiti-

co es analizar asociaciones entre variables.

experimento muchas veces permite observar una gran variedad
de respuestas a las diferentes situaciones experimentales.

Tipos de estudio
La tabla 2 recoge una clasificacion de estudios y a continuacién
se exponen los mds habituales en la prictica médica:

— Estudio de cohortes: se selecciona una poblacién de sujetos
por criterios geograficos u ocupacionales y se estudia la pobla-
cién completa o una muestra representativa. Estos sujetos se
clasifican segtin estén expuestos o no a un factor de interés y se
les sigue durante un tiempo para observar si desarrollan o no
la enfermedad. Este tipo de estudios es de naturaleza prospec-
tiva. También se los conoce con el nombre de estudios de se-
guimiento.

— Casos-control: se estudia si entre un grupo de sujetos afecta-
dos por una enfermedad y otros que no la tienen hay alguna
caracteristica relacionada con la afeccién diferente entre ambos
grupos. La informacién se recoge de manera retrospectiva.

— Ensayos clinicos: son estudios experimentales con pacientes o
voluntarios sanos para evaluar la eficacia de una terapia o inter-
vencién preventiva.

— Estudios de intervencién comunitaria: sus objetivos son la
puesta en prictica de una intervencién enfocada a la preven-
cién primaria de alguna enfermedad y medir el efecto de ésta
en una poblacién formada de manera natural dentro de un drea
sociopolitica.

Tabla 2. Tipos de estudio

Situacién del
Grado de intervencion del investigador investigador
Observaciondles ~ Caso-control Retrospectivo
Cohortes Prospectivo

Corte transversal No prospectivo

Experimentales  Ensayos clinicos Prospectivo

Experimentales Prospectivo
Laboratorio Prospectivo
Infervencién comunitaria  Prospectivo

R. Madero, S. Arribas y N. Sastre

Estudio de cohortes: se selecciona una poblacion de
sujetos por criterios geograficos u ocupacionales, don-
de los sujetos estan expuestos o no a un factor, y se les
sigue durante un tiempo para observar si desarrollan o

no la enfermedad.

Casos-control: se estudia si entre un grupo de sujetos
afectados por una enfermedad y otros que no la tienen
hay alguna caracteristica relacionada con la afeccioén,
diferente entre ambos grupos.

Ensayos clinicos: son estudios experimentales con pa-
cientes o voluntarios sanos para evaluar la eficacia de
una terapia o intervencién preventiva.

Variables observadas
y metodos de medida

Los resultados obtenidos en un estudio se valoran mediante
variables. De la misma manera, los efectos relativos de los
tratamientos se comparan midiendo una o mds variables de
respuesta en cada sujeto del estudio. El criterio o método
empleado para medir una variable influye en el resultado. Pa-
ra saber si una persona estd enferma o no, se la puede some-
ter a una serie de eximenes radiolégicos y clinicos y/o prue-
bas de laboratorio para establecer un diagnéstico, o se le
puede preguntar si se considera enferma y confiar en su res-
puesta. Los resultados pueden no ser los mismos. También se
sabe que la respuesta de un paciente a un tratamiento puede
estar influida por el hecho de que el paciente y el médico que
lo trata sepan el tratamiento que sigue el paciente, lo que
puede producir respuestas sesgadas que podrian llevar a dife-
rencias falsas entre tratamientos que tienen la misma efecti-
vidad. Este hecho se puede minimizar o eliminar mediante
la evaluacién ciega de la respuesta por parte del médico y el
enmascaramiento del tratamiento a recibir de cara al pacien-
te y al médico.

Al disefiar un estudio se pueden ordenar las variables a estu-
diar como principales y secundarias, segin se correspondan
con el objetivo principal del estudio o con los objetivos secun-
darios*.

Atendiendo a la escala de medida, se puede distinguir 3 tipos
de variables: nominales, ordinales y de escala o razén. Una va-
riable nominal es la que estd constituida por categorias exclu-
yentes entre si, a las que se van asignando los sujetos del estu-
dio. La tnica operacién matemdtica que se realiza en estas
variables es contar el nimero de casos que se encuentran cla-
sificados en cada categoria. Cuando sélo existen 2 categorias,
se llama variable dicotémica. El sexo y la raza de los pacientes
son ejemplos de variables nominales. En una categoria ligera-
mente superior en escala de medida se encuentran las varia-
bles ordinales, que son variables nominales en las que las ca-
tegorias estin ordenadas por algun criterio. Tal es el caso del
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Figura 1. Relacion
entre la clasificacion

Discreta Nomingles de las variables de
un estudio segiin la
Continua Ordinales escala media y la

clasificacion segiin el
tipo de distribucion
estadistica.

Escala/Razén

estadio clinico de una enfermedad o de una escala analdgica
visual de dolor. Se puede contar a los sujetos que estdn asig-
nados a cada categoria, pero no se puede realizar operaciones
aritméticas. Es decir, se puede decir que un paciente con esta-
dio clinico IV estd peor que el paciente en estadio 11, pero no
se puede decir que estd el doble de enfermo. En una categoria
superior en la medida se encuentran las variables de escala o
de razén, donde las operaciones aritméticas de suma, resta,
multiplicacién y divisién tienen un sentido. Son variables que
se puede medir y pueden tener un cero absoluto o no, y en la
préctica se las llama variables cuantitativas. Ejemplos de estas
variables son la edad, el peso o la temperatura corporal de los
pacientes en un estudio. Otra manera de clasificar las varia-
bles es segun el tipo de distribucién estadistica y en este caso
se distinguen dos tipos: variables discretas y variables conti-
nuas. Se dice que una variable sigue una distribucién discreta
cuando los valores que toma la variable son nimeros enteros,
mientras que si los valores que puede tomar la variable son
nameros reales, la variable sigue un distribucién continua. La
figura 1 es una representacién de la relacidn entre las 2 for-
mas de clasificacién. Las variables nominales son todas dis-
cretas. La mayoria de las variables cuantitativas son conti-
nuas, mientras que la mayoria de las variables nominales tiene
una distribucién discreta y algunas de ellas, distribucién con-
tinua.

Estudios de intervencién comunitaria: sus objetivos
son la puesta en practica de una intervencién enfocada
a la prevencién primaria de alguna enfermedad y medir
el efecto de la misma sobre una poblacién formada de

manera natural dentro de un area sociopolitica.

En estudios experimentales se debe aplicar los princi-
pios de aleatorizacion y replicacion.

Hay 3 tipos de variables para valorar los resultados
obtenidos en un estudio: nominales, ordinales y de es-
cala o razén.

El tamano muestral se calcula estableciendo la preci-
sién deseada para el estudio, mediante un valor para el
error de muestreo, las deferencias clinicamente signifi-

cativas y la potencia deseada para el estudio.
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El tamano muestral
y el grado de precision

En la fase de planificacién de un estudio, la pregunta mds habi-
tual que se plantean los investigadores es: ¢cudl es el tamafio que
debe tener la muestra para que los resultados sean vélidos? Es
una pregunta dificil de responder. Es cierto que cuanto mayor
es el tamafio de la muestra mayor es la precisién de las estima-
ciones y de las diferencias en el estudio, pero con frecuencia no
se puede obtener un tamafio muestral tan grande como el que
un investigador pudiera desear, unas veces por problemas de
tiempo para realizar el estudio, otras veces por problemas finan-
cieros y en otros casos por problemas éticos o por falta de casos.
Como norma general, se debe establecer el grado de precisiéon
deseado, teniendo en cuenta los beneficios que representa un
aumento grande en el tamafio muestral en relacién con los cos-
tes de tiempo y dinero. En las fases de disefio del estudio, se re-
laciona el tamafio de la muestra con un grado de precisién desea-
do. La precision, segin el contexto en el que se desarrolla el
estudio, se puede especificar de maneras diferentes:

1. En el caso de encuestas, fijando un valor determinado para
el error de muestreo para el pardmetro sobre el que queremos
hacer inferencias.

2. En el caso de comparacién de grupos, ademds de la anterior, es-
tableciendo una diferencia que, siendo clinicamente relevante, sea
estadisticamente significativa o bien estableciendo una potencia
para la prueba, es decir, fijando la capacidad que se desea que po-
sea el estudio para detectar diferencias cuando realmente existan.
Una vez que se ha establecido el grado de precisién deseado y
dependiendo del objetivo principal del estudio, existe una va-
riedad de férmulas para establecer el tamafio de la muestra.

Estudio piloto y organizacion
del trabajo de campo

Es conveniente realizar un estudio piloto, puesto que se prue-
ban los procedimientos a realizar en el estudio y los datos que
recoger a pequefia escala. Se puede detectar problemas en
cuanto al desarrollo del trabajo o a la recogida de datos, etc. En
ocasiones, es necesario para obtener la informacién requerida
para el calculo del tamafio muestral.
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