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DATOS Y ADVOCACY
EL TIEMPO ES AHORA

La toma de decisiones basada en evidencia
estd en el centro de la politica de salud.

Los responsables de la toma de decisiones
necesitan la evidencia para realizar cambios en
el status quo y los advocates a menudo lideran
el camino en el desarrollo, uso y presentacién
de esta evidencia.

Los dias en que los pacientes eran participantes pasivos de la
investigacion ya se terminaron. Cada vez mas, los grupos de
advocacy ocupan un lugar central en el desarrollo conjunto
de enfoques que generan la evidencia necesaria para apoyar
la torma de decisiones. Esto esta aportando una nueva
dimensién que los reguladores, pagadores, industria y los
sistemas de salud locales consideran al tomar sus decisiones.

En este documento, examinaremos seis casos de estudio
muy diferentes que exploran la forma en que los advocates
lideran el camino. Estos casos se han escrito para descubrir
los procesos de pensamiento detras de la decisién de seguir
un camino en particulary, cuando sea posible, se han incluido
detalles de algunos de los pasos generales para brindarle
una guia del proceso elegido.

Algunos de estos casos estan basados en el uso de datos
que ya existen. Esta es una consideracion importante. Con
demasiada frecuencia, se han gastado recursos generando
datos ocultos o perdidos detrés de sitios web complicados.
Los advocates a menudo pueden ver el valor de esta
informacion y tienen las habilidades para poder presentarla
de manera que otros puedan usarla. Por lo tanto, tener un
impacto no siempre significa generar sus propios datos. Sin
embargo, es esencial tener claro cuéles son sus objetivos y
cdémo los datos y la evidencia pueden respaldar sus metas.

Tenemos dos casos muy diferentes que discuten el papel de
las organizaciones de pacientes mayores. Cada vez mas, los

Cada una de las experiencias en este documento A® sefialara algunas
herramientas, guias o explicaciones independientes que puedan ayudar a otros
advocates a empezar o aprender mas sobre el uso de los datos. Buscar este icono

para ver las herramientas relevantes en la parte posterior de este documento.

desafios de resolver los problemas de salud actuales requieren
que muchos interesados diferentes trabajen juntos. Es por

eso que estos enfoques son cada vez mas comunes. Estar
involucrado en una alianza mayor puede ayudar a mejorar una
organizacion en una nueva area, o puede ayudar a alcanzar los
objetivos de la politica con el apoyo de muchas otras esferas.

También tenemos varios casos que discuten el uso de registros
de pacientes para generar o utilizar los datos necesarios. En
un caso, mostramos como el uso de un registro de pacientes
puede influir en la decision sobre el acceso a los tratamientos.
En este caso, el registro ya existia y el caso detalla cémo la
organizacion del paciente uso la informacion de una manera
enfocada. En el segundo caso de registro, escuchamos

cémo los grupos de advocates estan bien posicionados para
detectar los desafios y las preguntas sin respuesta que plantea
un cancer raro. Aqui, la organizacién se ha embarcado en un
ambicioso proyecto para desarrollar un registro de pacientes
completamente nuevo.

LOS PRINCIPALES
CONSEJOS

Cada ejemplo que se muestra
en este documento A® tendrd
una gama de consejos para
considerarse al pensar en un
enfoque similar.

También hay casos que exploran el cambio de la politica de salud
reuniendo evidencia para causar mayor impacto en las leyes.

Seis casos no son suficientes para describir la amplitud y el
alcance de la participacién de advocacy con datos y evidencia.
Estos deben considerarse como ‘catadores’ que demuestran solo
algunas de las posibilidades.

Hacia el final de este documento A%, hay un par de paginas
répidas de ‘cémo empezar'. Ellas han sido escritas para aquellos
de ustedes que estdn empezando este viaje y contienen consejos
sobre cdmo escribir una encuesta y algunas pautas sobre como
participar en una alianza de este tipo.

Finalmente, la seccidn de recursos al final de este libro
proporciona enlaces a informacion de antecedentes o iniciativas
que les pueden ser Utiles. Un agradecimiento especial para todos
los miembros de GOAL (Global Oncology Advocacy Leaders),
quienes han hecho posible este libro.

La participacién de los advocates en este documento no es vinculante, es voluntaria y no remunerada.

Bristol Myers Squibb (BMS) brindé apoyo financiero para la redaccién, edicién e impresién de esta publicacion.
BMS no proporcioné ninguna remuneracion a ninguno de los advocates ni a sus organizaciones representativas
por su participacién. El contenido del documento final refleja las entrevistas realizadas con los advocates, que

tuvieron control editorial completo sobre los articulos finales.




CREAR UN ATLAS GLOBAL DE DATOS EN

LA COALICION GLOBAL DEL CANCER

DE PULMON

Jesme Fox de la Global Lung Cancer Coalition (GLCC - Allianza Global Contra el Cancer

de Pulmén) y de la Roy Castle Lung Cancer Foundation explican cémo hacer que los datos
existentes sean accesibles puede crear un recurso que los advocates y profesionales de salud
puedan utilizar para abogar por una mejor atencién y un cambio de las politicas publicas.

Se necesita evidencia para configurar las politicas publicas,

y tal vez una de las formas mas Utiles de evidencia es la que
muestra las diferencias entre los resultados que los pacientes
pueden esperar entre un pais y otro. Puede utilizarse para
abogar por mas recursos, cambios en los modelos de atencion
o implementacidn de nuevas politicas. Esa es la idea detras

del ‘Global Lung Cancer e-Atlas’ de la Alianza Global Contra

el Cancer de Pulmén. Jesme Fox, directora médica de la Roy
Castle Lung Cancer Foundationy secretaria de la GLCC explica
el proceso de desarrollo del atlas.

"Sabiamos que este tipo de datos de comparacién puede
ser extremadamente poderoso ya que nos permite hacer
preguntas importantes sobre las diferencias que vemos en las
tasas de supervivencia, los resultados y otras medidas de un
lugar a otro”, explica Jesme.

Esta no era la primera vez que Jesme habia estado involucrada
en un proyecto como este. En el Reino Unido, la Roy Castle
Lung Cancer Foundation utilizé informacion de auditoria
disponible publicamente para desarrollar un documento similar
que maped los resultados y las medidas que la Auditoria
Nacional del Céncer de Pulmén del Reino Unido habia estado
recolectando. “Una de las lecciones clave que aprendimos a
través de este proceso es que hay muchos datos valiosos por
ahi”, explica Jesme. “No siempre es necesario generar tus
propios datos”.

En el Reino Unido, la Auditoria Nacional del Cancer de Pulmon
recopila una variedad de datos sobre la atencién de personas
con céancer de pulmén y el ‘Smart Map' (Mapa Inteligente)
extrae esos datos en un mapa para que las personas puedan
ver las cifras de su propia regién del Reino Unido. El desafio

con esta informacién de auditoria fue que no muchas personas
sabian de su existencia, y no se presentaba en un formato que
las personas puedan usar y compartir facilmente. “Uno de los
objetivos que teniamos con el proyecto del Reino Unido era
hacer que los datos fueran mas visibles y faciles de usar para
que las personas pudieran comparar las regiones del Reino
Unido”, dice Jesme.

No son solo pacientes y advocates quienes se benefician de
este enfoque. "Muchos profesionales de salud usan Smart
Map y e-Atlas porque es mucho més facil extraer los datos

de nuestro documento que de las fuentes originales”, dice
Jesme. “El e-Atlas ha sido disefiado para hacer la comparacion
entre paises muy facil e incluso la exporta directamente en
diapositivas, por lo que es simple para las personas utilizaren
los datos en sus presentaciones en conferencias y otros
eventos”.

Cuando la GLCC comenzé a pensar acerca de la necesidad

de una herramienta global para permitir las comparaciones,

el equipo sospechd que los datos ya estarian disponibles

en el dominio publico. “Sabiamos que habria diferencias en

las tasas de supervivencia de un pais a otro, pero también
queriamos mostrar otras medidas que ayudarian a advocacy,
como la implementacién de politicas y registros que ensefasen
el compromiso de los gobiermnos y los sistemas de salud.
Entonces, sabiamos que nuestro primer paso seria ver qué
datos habia disponibles”, dice Jesme.

Entonces, ;cémo una organizacion de advocacy comienza

un proyecto como este? “Lo primero es darse cuenta de que
no tenemos la capacidad y los recursos para hacerlo nosotros
mismos”, explica Jesme. "El e-Atlas GLCC es enorme. Existe

A Alianza Global Contra el Céncer de Pulmén — e-Atlas

A Roy Castle Lung Cancer Foundation — Smart Map

una gran cantidad de datos, pero necesitamos que alguien
realmente audite esos datos y encuentre las medidas comunes
en los datos que nos permitan comparar un pais con otro”.

Reconociendo que se necesitaba ayuda externa, la GLCC
encargd a una agencia especializada para proyectar la gestion
del desarrollo y realizara la auditoria de los datos disponibles.

"La agencia realizé una busqueda masiva para ver qué datos
estaban disponibles, y luego nosotros en la GLCC pudimos
decidir qué entraria realmente en el e-Atlas”, dice Jesme. Por
ejemplo, se incluyeron datos de mortalidad para todos los paises
y también se incluyeron los datos de supervivencia disponibles.

La GLCC buscaba méas que solo datos de resultados clinicos.
También querian incluir informacion sobre cuestiones y recursos
relacionados con las politicas, asi como la informacion sobre
planes y registros nacionales de céncer y si un pais habia
implementado el Convenio marco para el Control del Tabaco
de la OMS. "Este tipo de informacién es una palanca que los
advocates pueden usar preguntandole a sus gobiernos por
qué no hay un registro de céncer o por qué no hay un plan de

Continda en la pagina siguiente...

LOS PRINCIPALES
CONSEJOS

Buscar los datos existentes
antes de decidir generar sus
propios datos

Utilizar agencias externas de
especialistas para realizar las
auditorias bajo su direccién

Dedicar tiempo antes de
cerrar las comparaciones
deseadas y la funcionalidad
necesaria

No olvidarse de planificar
actualizaciones regulares de
los datos y la funcionalidad
de la herramienta




cancer implementado en el pais”, explica Jesme. Entonces,
los miembros de la GLCC comenzaron a recopilar este tipo de
informacién para agregar al e-Atlas.

Una vez que se recopilaron los datos, podria empezarse a
trabajar en la construcciéon del mapa interactivo. Esta fue
una gran tarea y una vez mas, la GLCC se dio cuenta de que
necesitaria ayuda experta. "Encontramos disefiadores web
que podrian construir esto y luego una agencia que podria
importar todos los datos en un formato que funcionaria”,
explica Jesme.

Este proceso no estuvo exento de dificultades. “La idea de
poder comparar paises en el e-Atlas parecia una tarea facil y
fue una idea que tuvimos durante el desarrollo del proyecto”,
dice Jesme, “pero fue dificil de implementar y porque no
habiamos pensado en esto desde el principio, significaba que
los datos tenfan que reformatearse para que esto funcionase”.

Otra funcidn que resulté dificil de implementar fue exportar
los datos en diapositivas. “Descubrimos que era relativamente
facil generar gréficos a partir de los datos, pero que era mucho
més complejo convertirlos automéaticamente en diapositivas, y
sin embargo sabiamos que esta era una funcién que la gente
queria”.
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Con los datos y la funcionalidad desarrollados, la tarea final
antes de lanzar la herramienta seria alojarlo en el sitio web de

la GLCC. "El e-Atlas es enorme en términos de recursos que se
encuentran detras de él, y en realidad tuvimos que reconstruir el
sitio web de la GLCC para que pudiera hacer frente a eso”.

Al trabajar estrechamente con los expertos y las agencias

que estaban construyendo el recurso, la GLCC logrd
implementar toda la funcionalidad que ellos querian, pero

fue una leccion de la cual Jesme piensa que otros deberian
aprender. “Si estuviéramos haciendo esto de nuevo, creo que
pasariamos més tiempo en el comienzo siendo muy claros

en las comparaciones que quisiéramos ver en la herramienta
final y la funcionalidad que deseariamos tener. De esa forma,
habriamos evitado algunos de los cambios necesarios durante
la construccién real”.

La consideracién final que Jesme considera importante tener
en cuenta es que estos tipos de recursos solo son Utiles si se
actualizan con los datos mas recientes. “Este es un grande
esfuerzo y debe tenerse en cuenta en nuestros planes de
trabajo”, dice ella. “Para el e-Atlas, estos estan basados en
grandes conjuntos de datos internacionales y sabemos que
algunos de ellos se estén actualizando este afio. Entonces,
debemos planificar y asignar recursos”.

Al trabajar juntos en

todas las organizaciones
miembros de la GLCC, el
e-Atlas ha sido desarrollado
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no podriamos haber hecho
esto sin ellos. Tenemos
nuestros trabajos diarios y
simplemente no podriamos
haberlo logrado nosotros
mismos”. Jesme estima que
el costo para crear el e-atlas
fue de alrededor de €90,000
(US$100,000).

resuliado del
e-Atlas GLCC que
muestra datos de
Noruega

ANALISIS DE NORMALIZACION DE
INVESTIGACION DE RESULTADOS

DEL PACIENTE

Los Resultados Informados por el Paciente (PROs) se han convertido en una parte estandar de los ensayos clinicos,
pero la forma en que se analizan los datos de los PROs puede afectar los resultados de las pruebas. Para abordar
este problema, la Organizacién Europea para la Investigacion y el Tratamiento del Cancer (EORTC - Organizacién
Europea para la Investigacion y el Tratamiento del Cancer) creé una coalicién de mdiltiples partes interesadas

para hacer recomendaciones sobre la normalizacién de estos procesos. Kathy Oliver de International Brain Tumor
Alliance (IBTA) y Andrew Bottomley y Madeline Pe de EORTC explican por qué se necesita un enfoque estandar y

cémo la participacién de advocacy ha ayudado.

Los Resultados Informados por el Paciente (PROs) se han
convertido en una herramienta importante para comprender
el impacto de la enfermedad y sus tratamientos en los
pacientes. Mediante el uso de los PROs, los pacientes,
médicos y sistemas de atencién médica pueden medir el
impacto relativo de los diferentes enfoques de atencion en

el funcionamiento, sintomas y calidad de vida del paciente.
Muchas herramientas PROs estandar estan disponibles para
recopilar estos datos, pero al final de una prueba, es trabajo
de los estadisticos analizar e interpretar estos datos crudos. Es
en este proceso que los de EORTC empezaron a preocuparse,
porque, hasta el momento, no existe un método estandar
internacional para analizar los resultados de estas diferentes
herramientas PRO:s.

“"Hemos llevado a cabo cientos de ensayos clinicos a lo largo
de los afos”, dice Andrew Bottomley, Director Asistente y Jefe

del Departamento de Calidad de Vida en EORTC. “Cuando
publicamos los resultados de estos ensayos, a menudo la
revista nos pide que modifiquemos la forma en que hemos
analizado los resultados de los PROs. Esto estaba poniendo a
nuestros estadisticos nerviosos, ya que saben que esto puede
afectar los resultados. Fue cuando vimos dos estudios muy
similares para un mismo cancer que tenian la misma poblacién,
las mismas medidas PROs, en el mismo marco de tiempo, pero
con resultados diferentes, que nos dimos cuenta de que la
Unica diferencia importante entre esos estudios era el métodos
de anélisis que utilizan”.

"Es por eso que la idea de normalizar los métodos de anélisis
se convirtié en un tema tan candente dentro de nuestra
organizacion”, explica Madeline Pe de EORTC. “Pero lo que
sabiamos desde el principio era que necesitariamos multiples
disciplinas y interesados para unirnos y trabajar en esto, y

Continda en la pagina siguiente...
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LOS PRINCIPALES
CONSEJOS

Antes de unirse a un proyecto,
es necesario ver quién mds estd
involucrado para tener una idea

/x ‘

también sabiamos que esto debia incluir a aquellos de la
comunidad de advocacy del paciente con cancer. Es por eso
que contactamos a Kathy Oliver de IBTA, asi como a otros
grupos”, dice Madeline.

“

"El proyecto se llama ‘Estableciendo Estandares
Internacionales en el Anélisis de los Resultados Informados
por los Pacientes y los Datos de los Criterios de Valoracién de
Calidad de Vida para los Ensayos Clinicos sobre el Cancer’
(SISAQOL)”, dice Kathy Oliver de IBTA. “En 2016, cuando la
EORTC se me acercd por primera vez, me intrigaba saber

"

mas .

Instintivamente, Kathy se dio cuenta de que este era un
proyecto importante, en parte debido al alto nivel de
miembros que ya estaban involucrados. “Los PROs son

una parte crucial de la evidencia de que nosotros, como
advocates, apoyamos fuertemente, y pude decir por parte de
los miembros en este proyecto que este serfa un grupo que
solo podria reunirse para algo de gran importancia, y por eso
me uni, sabiendo que estaba a punto de emprender una curva
pronunciada de aprendizaje, ya que no soy una estadistica”.

"Después de la primera reunidn, realmente vi por qué
nosotros, como advocates, siempre debemos estar
involucrados en este tipo de proyectos”, agrega Kathy.
"Cuando se analizan las pruebas de calidad de vida y los
resultados informados por los pacientes, y para obtener las
respuestas mas precisas y sélidas de los ensayos clinicos, es
esencial poder comparar los resultados de un ensayo clinico
con los de otro. Sin embargo, la falta de estandares para
analizar este tipo de datos hace que esto sea muy dificil”.

Kathy empezd a reflexionar sobre todas las formas en que la
calidad de vida y los datos PRO pueden afectar la forma en
que se interpretan y utilizan los datos clinicos. “La evidencia
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de PRO y de calidad de vida afecta nuestra capacidad para
comparar diferentes enfoques. Puede afectar la identificacién
de tratamientos particulares. Ciertamente puede tener un
impacto en las orientaciones clinicas y la politica de salud”, dice
Kathy,” asi que empecé a darme cuenta de lo importante que
es trabajar juntos para crear enfoques estandar”.

Sin duda, trabajar en un proyecto que trata basicamente de
métodos estadisticos complejos ;seria desalentador para un
advocate? "Aunque admiro a los estadisticos, la experiencia no
ha sido intimidante”, explica Kathy. “La gente de EORTC como
Madeline y Andrew han me dedicado tanto tiempo y atencién
para ayudar a comprender algunos de estos problemas tan
complejos”.

Estar involucrado en el proyecto ha ayudado a Kathy a

ilustrar donde ella estaba agregando valor. “Haria preguntas
como ‘;cdmo esto afecta a la comunidad de pacientes? o
'ipuedes explicar eso en un lenguaje sencillo para que los
pacientes puedan entender lo que quieres decir?'”. Estas
preguntas ayudaron a enfocar los resultados y alentaron al
grupo a reflexionar sobre cémo se comunica el problema y los
resultados a la comunidad en general.

Desde el punto de vista de EORTC, la participacion de los
advocates, como Kathy, ha proporcionado un valor real.
"Sabiamos desde el principio que necesitdbamos capturar la
voz del paciente en lo que estdbamos haciendo, y nos pusimos
en contacto con Kathy y otros grupos para hacer esto. Kathy
comprendié de inmediato el valor del proyecto y la necesidad
de atraer a la comunidad de pacientes. En particular, siempre
tenemos que ser muy claros en la pregunta que estamos
haciendo, en la hipdtesis de nuestra investigacion. Kathy pudo
brindarnos una perspectiva clara de esto”, dice Andrew.

"Esto comienza con preguntas realmente buenas y claras,

y desafidndose unos a otros sobre cuéles deberian ser
nuestros objetivos”, dice Madeline. “Esta es un area donde
Kathy ha sido de gran ayuda. Por ejemplo, desarrollamos

una clasificacién de conceptos para nuestros objetivos de
investigacion. Llamamos a esto una taxonomia. No podemos
hacer esto sin primero entender cuél es la perspectiva del
paciente. Por ejemplo, jcomo definiria un paciente una mejora
en su condicion? Es importante que hayamos entendido esto
dentro del proyecto”.

Kathy también descubrid ideas del proyecto que serian muy
Utiles para llevar a la comunidad de pacientes. “A través

de la participacién en la iniciativa SISAQOL, comprendi la
importancia de reducir los datos faltantes en los cuestionarios
PRO y de calidad de vida. Cuanto més aprendo acerca de
cémo estos datos faltantes pueden afectar los resultados

del estudio, mas me doy cuenta de que la comunidad de
pacientes debe estar consciente y tomar medidas para
minimizar esto”, dice Kathy.

"En respuesta a este reto, Madeline Pe de EORTC y el Profesor
de Bioestadistica y Oncologia, Jeff Sloan, (Clinica Mayo)
crearon un taller para la Cumbre Bienal Mundial de IBTA de
Advocates de Pacientes con Tumor Cerebral el pasado mes de
octubre en Londres”, dice Kathy.

Ejecutar un simulacro de ensayo clinico para los participantes
de la Cumbre permitié a los advocates ‘experimentar’ la
participacién en un ensayo y permitié a Madeline y Jeff resaltar
los retos de la falta de datos en las herramientas PRO al simular
una finalizacion muy apresurada de un cuestionario de calidad
de vida. Esto permiti6 a los participantes explorar el tema de
los datos faltantes y condujo a discusiones sobre cémo los
advocates pueden ayudar involucrandose en el disefio y la
implementacién de ensayos clinicos.

"La participacion del paciente en nuestro trabajo llegé para
quedarse”, dice Andrew. “Ya es hora de que los pacientes
tengan voz. Personas como Kathy pueden decir que ‘estas
equivocado’ y hemos tenido esa discusién y obtuvimos un

de con quién trabajara

No tener miedo de hacer
preguntas bdsicas; si no sabe
lo que significa algo, entonces
la mayoria de los pacientes
tampoco

Este no es un didlogo de una sola
direccion; llevar el conocimiento

que se obtiene de regreso a su
comunidad de pacientes

poco de sabiduria con eso. Necesitamos la mayor cantidad de
personas involucradas. Precisamos demostrar que tenemos
pacientes involucrados desde el comienzo”.

Hasta ahora, el proyecto esta a tres cuartos del camino y el
trabajo ha revelado que se necesita hacer mucho mas. “Nuestro
objetivo es terminar el trabajo clave para septiembre de este afio
en el que ratificaremos nuestras recomendaciones”, dice Andrew,
"pero queremos ir mucho més alla”.

El plan es obtener fondos para la préxima fase del proyecto,
donde Andrew dice que la participacién de los pacientes se
fortaleceréd ain més. “Definitivamente buscaremos tener mas
grupos de pacientes involucrados y tener al menos un paquete
de trabajo dirigido por una organizacién de pacientes.

Para Kathy, la experiencia hasta ahora ha sido muy gratificante
y no ha consumido demasiado tiempo. “La perspectiva del
paciente ha sido escuchada y respetada a lo largo del proceso
SISAQOL, con muchos de nuestros aportes”, dice ella. En
términos de compromiso, EORTC ha cubierto los gastos para
asistir a las reuniones y Kathy estima que o tiempo dedicado a
ingresar en los documentos publicados y las teleconferencias
equivaldria a un par de dias por trimestre mas cualquier reunién
cara a cara. “Pero para mi, el tiempo ha sido bien empleado”,
agrega. "Esto no es solo hablar de ciencia, esto toca una gran
cantidad de cuestiones que pueden afectar en gran medida a las
personas con cancer”.




GARANTIZAR LA ELECCION DE PACIENTES

USANDOQO DATOS DE UN REGISTRO

Deborah Maskens de la Coalicién Internacional Contra El Cancer Renal explica cémo Cancer Renal
de Canada pudo presentar pruebas a un organismo de Evaluacién de Tecnologia de Salud [HTA]
que llevé a la eliminacién de una restriccion al acceso a un medicamento para canceres renales.

A menudo, cuando llega una nueva terapia, hay poca o
ninguna evidencia sobre cémo se compara con otras terapias
disponibles recientemente. Esto puede causar problemas
cuando los organismos de Evaluacién de Tecnologia de
Salud (HTA - Health Technology Agencies) toman decisiones
sobre a qué tratamiento otorgar acceso. En Canada, Deborah
Maskens, cofundadora de Cancer Renal de Canada, explica
que esto causd problemas particulares a los pacientes que
intentan acceder a una nueva opcidn de tratamiento para el
cancer renal.

"El problema inicial que teniamos era que a una terapia ya
se le habia otorgado el reembolso por el tratamiento de
segunda linea para el cancer de rifidn; luego aparecié una
nueva medicina con un modo diferente de accidn pero sin
datos comparativos contra esa primera terapia. Por lo tanto,
existia esta incertidumbre sobre cémo las dos medicinas se
acumulaban unas contra otras”, explica Deborah.

Sin estos datos comparativos, la agencia de tecnologia de
salud, CADTH (Health Technology Agency), decidié mantener
su recomendacién de reembolso original para la primera
terapia y restringir el acceso a la nueva terapia a menos que
los pacientes hayan mostrado una intolerancia a la primera.

"Esta fue una recomendacién que nosotros, como advocates,
estdbamos en contra, y la comunidad clinica estaba en
contra”, dice Deborah. “Para nosotros, esta no fue una
decisién basada en la evidencia, se basd exclusivamente

en el momento y la secuencia del lanzamiento de estas dos
medicinas”.

Una preocupacién particular para Deborah y la comunidad
de advocates fue que esta decision, si se implementaba
por completo, obligaria a algunos pacientes a tomar

innecesariamente una linea adicional de terapia. “Estas

dos medicinas tienen diferentes modos de accién”, explica
Deborah. “Desde la perspectiva del paciente, uno desea elegir
una terapia de segunda linea que tenga mas sentido segun

su experiencia con la primera linea de terapia. Tu médico y tu
pueden decidir seguir cierto modo de accidn si lo hiciste bien
en la primera linea, pero pueden decidir cambiar a un modo de
accion alternativo si tu experiencia de primera linea no ha sido
tan buena”.

El otro reto al obligar a los pacientes a someterse a una

ronda adicional de terapia es que podria tener implicaciones
para la elegibilidad de un paciente para participar en futuros
ensayos clinicos. “Para nosotros, esto era completamente
innecesario y necesitdbamos ver cémo las provincias de Canada
interpretarian esta decision del organismo de HTA.

“Las provincias leen esta decision de manera muy diferente.
Algunas permitieron esto como una verdadera opcion, para
que los pacientes y sus médicos pudieran seleccionar una u otra
de estas dos opciones. Otros siguieron esta recomendacién

al pie de la letra, necesitando ver la evidencia médica de que
un paciente no puede tolerar el medicamento reembolsado
antes de que se le permitiera probar el mas nuevo. En una
provincia, incluso exigian que los pacientes vieran a un segundo
especialista para probar esta intolerancia”, dice Deborah.

La esperanza de un cambio llegd cuando el equipo de Cancer
Renal de Canadé recibié la notificacion de que se habia
iniciado un proceso llamado “Solicitud de Asesoramiento”
para analizar este problema. La “Solicitud de Asesoramiento”
es un proceso especifico que se puede iniciar cuando los
planes de medicamentos en las provincias tienen dificultades
para implementar las recomendaciones del organismo de HTA
pancanadiense.

ﬁ Involucrar a los Pacientes en el Intercambio de Informacién y Recopilacion de

Datos: El Papel de los Registros y las Redes de Investigacion Impulsadas por

los Pacientes

Aquellos interesados que participaron en la revisién inicial

de estos dos medicamentos fueron alertados por la agencia
de que esta Solicitud de Asesoramiento estaba en procesoy
podrian enviar una respuesta”, explica Deborah. “Pero, solo
tuvimos diez dias para preparar nuestros argumentos y aportes
en este proceso”.

Entonces, Cancer Renal de Canadé pasé por un intenso
periodo de deliberacién sobre como podian aclarar sus
argumentos. “Podriamos haber elegido la opcidn de escribir
una carta muy bien redactada que diera la descripcion del por
qué la evidencia no respaldaba las restricciones actuales sobre
el acceso a este medicamento. Este es un enfoque que se ha
utilizado muchas veces antes, pero sabemos que este tipo de
narracion no se considera como prueba sélida para quienes
toman las decisiones”.

Entonces, el equipo de Cancer Renal de Canada buscd

otras formas en que pudieran generar nueva evidencia que
demostrase que estos dos medicamentos deberian recibir

el mismo estatus en términos de reembolso y acceso. Hace
seis afios, el Sistema Canadiense de Informacién sobre el
Cancer Renal (CKCis) se establecid como un registro nacional
basado en la web para apoyar el desarrollo de la investigacién
clinica y basica en el cancer renal. «<Hemos formado parte de
la Red Canadiense de Investigacién del Cancer Renal (kernce.

ca) y de este proyecto desde el comienzo. Para asegurar

una subvencion del gobierno, la organizacién de paciente
comprometié 50.000 délares canadienses de financiacién
desde el principio y contintia contribuyendo anualmente”,
dice Deborah. “CKCis es mas que una base de datos, incluye
bancos de sangre y tumores de muchos de los centros
participantes, junto con variables de datos especificamente de
interés para la organizacion del paciente”.

Esta base de datos continta creciendo, actualmente incluye
datos abundantes de méas de 9.000 pacientes tratados en los
principales centros oncoldgicos de Canada. La informacién se
importa directamente desde el Registro Clinico Electrénico del
paciente y se complementa con la entrada de datos de campos
adicionales, rastreando la ruta completa de atencion a los
pacientes desde el diagnéstico hasta la muerte, de modo que
hay una mina de oro de informacién de gran interés para las
organizaciones de investigadores y pacientes por igual”.

"El reto era que esta base de datos tuviera una lista muy larga
de proyectos de investigacién que se pusiera en fila, y una
solicitud inesperada para los propésitos de HTA no era uno de
ellos, por lo que necesitdbamos trabajar estrechamente con

los equipos de investigacién para elevar este problema. Esto
no es algo que pudiéramos hacer de manera regular, pero
tuvimos una buena y estrecha relacién con el equipo, que podia

Continda en la pagina siguiente...




LOS PRINCIPALES
CONSEJOS

No confiar Gnicamente en las
historias narradas de pacientes
para ingresar decisiones de
reembolso y acceso

Forjar relaciones sélidas con la
comunidad investigadora, se
necesitardn mutuamente

3. Averiguar qué infraestructura
de datos estd disponible en
su pais y como se la puede
aprovechar

ver los beneficios de levantar las restricciones en la terapia de
segunda linea”, dice Deborah.

El equipo de Cancer Renal de Canadé ha explicado a

los investigadores que estaban buscando evidencia que
pudiera mostrar la equivalencia de estas dos terapias de
segunda linea. “Sabiamos que habria personas en la base
de datos que tomaban uno de estos dos medicamentos, y
lo que esperdbamos era que hubiera suficientes datos para
mostrarles a los que toman las decisiones que en el contexto
real, estas das medicinas demostraron resultados similares o
equivalentes,” ella dice.

Afortunadamente, los investigadores reconocieron la
importancia de esta pregunta y pudieron extraer los datos que
Céncer Renal de Canada necesitaba. “Esto tomé una enorme
cantidad de trabajo de los investigadores en un espacio de
tiempo muy corto”, explica Deborah. “Eso demuestra lo
importante que es construir y mantener una relacion de trabajo
realmente estrecha con la comunidad investigadora”.

Reflexionando sobre la cantidad de trabajo involucrado,
Deborah enfatiza que este tipo de oportunidades para
participar en un proceso de toma de decisiones como esta
‘Solicitud de Asesoramiento’ viene sin previo aviso. “La
agencia HTA no nos paga por hacer este trabajo; se espera
que todo sea voluntario. Entonces no tenemos recursos
asignados a esto”, dice ella.

Ademas del tiempo de varios investigadores, una persona de
Céncer Renal de Canada dond una cantidad enorme de su
tiempo como voluntario personal como Director de la Junta
para que esto suceda dentro del periodo de 10 dias. “Esto se
convirtié en la prioridad nimero uno y una tarea gigantesca
para un pequefio grupo de personas que decidid hacer

esto porque tenia la posibilidad de cambiar los criterios de
reembolso para mejor”.

El resultado fue exitoso. La evidencia presentada en la base
de datos convencio a los tomadores de decisiones para que
cambiasen su posicidn. “La recomendacion ahora es que
estos dos medicamentos podrian considerarse equivalentes
en términos de acceso y reembolso. Esta fue una verdadera
victoria”, dice Deborah. "Y la experiencia nos esté llevando a
pensar sobre como podemos usar este tipo de evidencia en el
mundo real mas a menudo”.

"Creo que es aqui hacia donde todos debemos dirigiros”,
dice Deborah. “Advocacy basado en la evidencia es lo que se
necesita cada vez mas”. Como advocates, tenemos que ir mas
alla de hacer declaraciones sobre lo que los pacientes quieren
y necesitan desde un punto de vista emocional, moral o ético.
Debemos estar preparados para presentar argumentos mas
sélidos y basados en la evidencia que aborden las crecientes
incertidumbres en la toma de decisiones de HTA”".

EVIDENCIA PARA IMPULSAR EL CAMBIO

DE POLITICAS PUBLICAS

Kristen Santiago, de la Comunidad de Apoyo al Cancer, explica cémo mejorar el cambio de
politicas publicas cuando se cuenta con la evidencia que respalda la necesidad de un cambio.

La Comunidad de Apoyo al Cancer (CSC) ha estado
recolectando pruebas desde 2009 sobre una variedad de
problemas que afectan a las personas que viven con céncer

en los Estados Unidos. En 2017, el grupo publicd su segundo
informe del indice que detalla el impacto que esté teniendo el
cancer en la calidad de vida, el riesgo de depresién y el impacto
financiero entre muchos otros problemas. Kristen Santiago,
Directora Sénior de Politicas Publicas y Advocacy, utiliza este
tipo de datos para convencer a los responsables de las politicas
de que tomen medidas para apoyar mejor a los pacientes,
sobrevivientes y cuidadores.

“Uno de los problemas clave que hemos estado viendo es la
necesidad de brindar més apoyo a las personas con cancer en
términos de servicios psicosociales”, explica Kristen. “Muchos
pacientes, desde los recién diagnosticados hasta los pacientes
que han estado viviendo con cancer por afnos, pueden
experimentar angustia. Esto ha sido documentado en literatura
revisada por colegas, asi como también en nuestro Registro

de Experiencia del Cancer. Sabemos que los altos niveles de
angustia pueden afectar negativamente los resultados del
paciente”.

La Academia Nacional de Medicina, anteriormente el Instituto
de Medicina, declard que el 50% de las personas con cancer
experimentan niveles de angustia. La investigaciéon ha
demostrado que preguntar a las personas sobre cémo afrontan
y evallian sus necesidades es un primer paso importante para
identificar inquietudes importantes, que pueden conducir a
una mejor calidad de vida, la capacidad de permanecer en
tratamiento y la satisfaccién general del paciente.

El Registro de Experiencia del Cancer incluye una herramienta
validada llamada CancerSupportSource® (Fuente de Apoyo al
Céncer) para detectar la angustia que examina 25 conceptos
diferentes relacionados con las necesidades psicosociales,
préacticas y fisicas. Esta herramienta puede ayudar a identificar
inquietudes que deben abordarse desde el principio en un
diagndstico antes de que se conviertan en una barrera para la
atencion. Esta herramienta de deteccidén también se administra
através de la Linea de Ayuda de Apoyo Contra el Cancer de
CSCy sus afiliados en todo el pais”.

Continda en la pagina siguiente...

||||\“|ﬂ| b

Informe del Registro de Experiencia del Céancer de 2017 A



CSC estaba interesada en tener un proceso en el que se
proporcionaran pruebas de deteccién de socorro y se brindara
apoyo apropiado dentro de los protocolos de ensayos clinicos,
y se diera un énfasis en la recopilacion de datos de experiencia
psicosocial y de pacientes en la investigacién clinica.

"Sabemos que el impacto social y emocional del cancer es
innegable, pero lo que quizés sea mas convincente para la
comunidad investigadora es que la angustia relacionada

con el céncer también puede tener un impacto negativo

en la adherencia del paciente a un ensayo clinico y sus
medicamentos”, dice Kristen. “Asi que nos embarcamos en
dos estrategias paralelas para cambiar el panorama de las
politicas a fin de alentar un mayor apoyo para los pacientes y la
recopilacién de més evidencia para que podamos comprender
el impacto en los pacientes”.

Kristen describe el problema que CSC esta tratando de
resolver. “Si los ensayos clinicos y otras formas de investigacién
no consideran el impacto psicosocial de la enfermedad y el
tratamiento, entonces, jcomo sabemos que estan midiendo
los resultados que realmente importan a los pacientes?”, dice
Kristen. “Queremos trabajar con los legisladores, reguladores,
investigadores y la industria para garantizar que ambos
capturemos esta evidencia y respaldemos a los pacientes a lo
largo del proceso”.

Para hacer este cambio, la CSC se ha embarcado en dos
iniciativas separadas. La primera de ellas fue cambiar la
definicion de 'datos de experiencia del paciente’ utilizada por la
Administracion para el Control de Alimentos y Medicamentos
(FDA) para que abarcara el impacto psicosocial de una
condicidn, terapia o investigacion clinica.

“La FDA se habia centrado anteriormente solo en el impacto
fisico en los pacientes, y sabiamos que esto no era suficiente.

La legislaciéon que rige la Administracién para el Control de
Alimentos y Medicamentos de EE.UU. (también conocida como
la Ley de Reautorizacion de la Administracién de Alimentos y
Medicamentos de 2017 (FDARA)) nos dio la oportunidad de
redefinir esta definicion”, dice Kristen.

"Sabemos que para evaluar exhaustivamente el impacto de

las terapias contra el cancer en el mundo real, seré esencial
captar el alcance de las preocupaciones de los pacientes, como
las interrupciones en la vida familiar y laboral y los problemas
logisticos y financieros que experimentan”, agrega Kristen.

La inclusion del lenguaje en la definicién de datos de
experiencia del paciente de la FDA facilitaria la generacién de
este tipo de evidencia. "Entonces, en 2017, después de reunir la
evidencia psicosocial necesaria para demostrar esta necesidad,
tuvimos éxito en abogar por este cambio en FDARA", dice
Kristen. “Ahora estamos trabajando con la FDA para garantizar
que utilicen esta definicion ampliada en toda su orientacion,
documentos y procesos”.

La esperanza es que ahora que esta definicion esté en su
lugar, los investigadores empezaran a recolectar datos de
experiencia del paciente que puedan informar la toma de
decisiones futura. “Eso nos ayudaré a construir el cuerpo de
evidencia que necesitamos para apoyar mejor a las personas
con cancer en el futuro”, dice Kristen.

El segundo elemento de los esfuerzos de las politicas de CSC
se ha dirigido a apoyar una legislacién llamada “La Experiencia
del Paciente en la Investigacion” que crearia un entorno que
requeriria que la industria farmacéutica evaluara, documentara
y siguiera los factores sociales y emocionales experimentados
por pacientes durante ensayos clinicos. La ley requiere un
proyecto piloto que invite a tres fabricantes a recopilar datos
de experiencia del paciente para comprender mejor cémo los
pacientes viven con su enfermedad y se ven afectados por el
tratamiento.

"La evidencia fue una parte importante de nuestra
argumentacion para redactar esta legislacion”, dice Kristen.
“Los estudios han demostrado, por ejemplo, que en el cancer
de mama, aquellos pacientes que participan en intervenciones
sociales y emocionales tienen beneficios significativos de
aquellos que no lo hacen, como una mayor supervivencia y un
riesgo reducido de recurrencia”.

"Hay una gran diferencia para los pacientes cuando tienen
que viajar con mucha frecuencia para recibir tratamiento.

El impacto de este tiempo fuera de su vida no esté siendo
capturado, pero seria beneficioso para los pacientes saber
qué tipo de impacto esta teniendo en la calidad de vida y las
medidas psicosociales”, agrega Kristen. “En Ultima instancia,
queremos que la evidencia guie a los pacientes para que
tengan la oportunidad de tomar decisiones basadas en la
gama completa de tratamientos y los impactos relacionados”.

El proceso de promulgar legislacién como esta es largo.
"Empieza con concienciar a los legisladores. Hemos construido
relaciones sdlidas durante muchos afios y tenemos campeones
dentro de la Camara y del Senado con los que trabajamos
estrechamente”, dice Kristen. “Parte de esto es compartir los
datos que tenemos con ellos para que estén equipados con
los hechos que les permitan obtener apoyo entre sus colegas”.

Luego, el equipo tendré que trabajar en una solucion concreta
que pueda llevar a los legisladores para obtener comentarios y
adaptacion.

"Tenemos que construir la solucidn, y eso lleva tiempo. Los
legisladores necesitan ver algo con lo que puedan trabajar
y reaccionar”, dice Kristen. “Para esta ley, trabajamos en
estrecha colaboracién con la Representante Diana DeGette

y el Representante Leonard Lance para redactar el lenguaje
legislativo y seguimos trabajando con sus oficinas y sus colegas
para generar apoyo para la ley. Todo este proceso lleva afios -
para construir los argumentos, redactar la ley y trabajar con los
responsables de formular politicas”.

"Lo que ha quedado claro para nosotros trabajar en politica es
que el uso continuado de evidencia para apoyar la necesidad
de evidencia psicosocial sigue siendo tan importante como
siempre”, dice Kristen. “Creo que nosotros, en los EE.UU.,
estamos un poco retrasados aqui. Escuchamos casos de

todo el mundo donde los datos de experiencia del paciente
se estan convirtiendo en parte de la toma de decisiones.
Continuaremos recopilando nuestra propia evidencia

sobre la necesidad de apoyar més a los pacientes, y dar las
herramientas a los responsables de formular politicas publicas
para que puedan luchar por un futuro en el que es normal
recopilar esta evidencia en investigacién y utilizarla para crear
un mejor entorno y apoyo para las personas con cancer”.

LOS PRINCIPALES
CONSEJOS

Ser realista sobre el tiempo
necesario para cambiar las politicas
o promulgar leyes

Siempre que sea posible, utilizar los
procesos y la legislacién existentes
para obtener los cambios que se
estd buscando.

Los legisladores exigen pruebas
antes de que actien, entonces haga
un mapa de la evidencia existente y
resalte las lagunas que se deberdan
llenar

No decepcionarse con los reveses,
esto es normal




LLENANDOQO LAS BRECHAS EN LA

EVIDENCIA A TRAVES DEL
DESARROLLO DE UN REGISTRO

Los cénceres raros presentan a los investigadores y a la comunidad de pacientes muchas preguntas sin
respuesta. En el melanoma ocular, el equipo de CURE OM, una iniciativa de La Fundacién de Investigacion
del Melanoma (MRF), se ha embarcado en el desarrollo de un registro informado por el paciente para
responder algunos de los misterios que presenta esta forma de melanoma. Aqui, la Dra. Sara Selig de CURE
OM y Kyleigh LiPira de la MRF explican por qué esto es tan importante para ellos.

La Dra. Sara Selig, Cofundadora y Directora de CURE Ocular
Melanoma (CURE OM) ha estado en una misién desde que
a su esposo le diagnosticaron con melanoma ocular (MO) en
2006. "No sabia nada sobre esta enfermedad, hasta que mi
esposo, Gregg, fue diagnosticado. Entonces, me obligué a
aprender todo lo que podia”, dice Sara.

"Lo que nos sorprendié de inmediato fue la necesidad de
més investigacién en esta area, asi como la necesidad de
maés apoyo y educacion para las comunidades de pacientes
y cuidadores, y la necesidad de apoyo para apoyar todo

el campo. Entonces, nos asociamos con la Fundaciéon de
Investigacion del Melanoma y establecimos la CURE OM
(Comunidad Unida para la Investigacion y Educacién del
Melanoma Ocular”), dice Sara.

Desafortunadamente, Gregg no sobrevivié a su batalla contra
la enfermedad, y esto estimul6 a Sara a seguir haciendo

esas preguntas béasicas sobre la enfermedad. “"Mientras hay
investigadores increiblemente dedicados en MO, todavia hay
mucho que simplemente no sabemos”, explica Sara. “Todavia
es necesario identificar la ciencia bésica y las causas de la
enfermedad, y existen dudas sobre la experiencia del paciente
y como los diferentes enfoques para manejar los resultados de
la MO. Entonces, durante més de cinco anos, hemos estado
discutiendo cémo llenar esos vacios”.

Para Kyleigh LiPira, Directora Ejecutiva de la Fundacion de
Investigacion del Melanoma, CURE OM es exactamente el
tipo de iniciativa que el MRF cree que deberia ser respaldada.
"“Este es un tipo de melanoma que es devastador. Los
pacientes y las familias estan buscando respuestas y necesitan
apoyo. Es por eso que estamos comprometidos con la
iniciativa CURE OM y respaldamos la investigacion de OM”.

Aungue muchas investigaciones de enfermedades raras estén
respaldadas por el uso de registros, la idea de desarrollar

un registro de pacientes para el melanoma ocular no fue

una decision inmediata. Todos los anos, CURE OM convoca
conferencias anuales para reunir a los principales expertos para
analizar la ciencia y los problemas de OM, y que normalmente
realizan dos reuniones al ano.

"En esas reuniones seguian apareciendo los mismos
problemas”, dice Sara. “Estadbamos identificando la necesidad
de mas informacion sobre la demografia de aquellos con
melanoma ocular, la necesidad de muestras de tejido que
quizés nos pudieran dar pistas sobre su origen y mecanismo
molecular, y los resultados de diferentes enfoques para
manejarlo y tratarlo, todos estamos més cerca de tratamientos
efectivos, y en Ultima instancia, una cura”.

Es a través de estas discusiones repetidas sobre las lagunas
de conocimiento que los asesores de Saray CURE OM
comenzaron a darse cuenta de que se necesita un registro de
pacientes para comenzar a recopilar los datos para responder
estas preguntas. “Hubo muchos factores desencadenantes
de esta decision, pero tal vez el que llamd la atencidn del
publico fue un grupo de personas de Carolina del Norte que
desarrollé la enfermedad y todos vivian muy cerca el uno del
otro. Eso hizo surgir las mismas preguntas sobre la causalidad
que todos nos habiamos hecho a nosotros mismos en los afios
anteriores”.

La Dra. Marlana Orloff, miembro del Comité Directivo del
Registro CURE OM, explica por qué fue tan dificil descubrir
la historia natural del melanoma ocular. “El melanoma
ocular, ademas de ser un cancer poco comun, tiene otras
caracteristicas que hacen que sea extraordinariamente dificil

A Guia de registro de enfermedades raras: Global Genes
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seguir el sentido tradicional del registro del cancer del
estado”, dice Marlana. “Hay cuestiones en el hecho de que
la mayoria de los pacientes son diagnosticados (y tratados)
fuera de su lugar de origen, por lo que no son capturados en
los registros de su lugar de nacimiento. Ademés, a menudo
no hay diagnéstico de biopsia o patologia en la presentacion
primaria. Finalmente, no existe un cédigo de diagndstico
bueno y uniforme que incorpore la patologia y la ubicaciéon”.

A medida que el equipo y los asesores analizaban estos retos,
quedd claro que el objetivo debia ser contar con un ‘registro
informado por el paciente y administrado por el paciente”,
en el que los propios pacientes ayudaran a desarrollar el
registro y pudieran ingresar sus propios datos. De esta forma,
el registro ayudaria a responder preguntas importantes

para todas las partes interesadas y podria capturar datos

de los pacientes a través de las fronteras estatales y entre

las instituciones, superando asi un gran obstéculo en los
enfoques de registro actuales.

"Con un registro informado por el paciente, podriamos
capturar informacion de los pacientes donde quiera que vivan,
e incluso en todo el mundo. Entonces, estamos pensando

en grande aqui. También podriamos capturar informacion

que solo los pacientes conocen por si mismos, como su
experiencia con el pasar del tiempo, sus preferencias, sus
recorridos por los centros de tratamiento”, dice Sara. “Esto

va a ser interinstitucional para que podamos agrupar los datos
de multiples centros donde los pacientes puedan recibir su
atencién. Podremos ver los datos de una manera nueva y mas
completa”.

Configurar un registro es una tarea desafiante, y el equipo de
CURE OM se encuentra en el medio del proceso. Aseguraron
fondos para desarrollar los conceptos y llevar a cabo la
planificacion, y esa fase casi ha terminado. Sara describe los
pasos principales que ellay el equipo han seguido para llegar
a este punto. “Comenzamos por aprender mas sobre los
registros en si mismos. No habiamos apreciado la amplitud

y la profundidad de los registros al principio. A medida que
comenzamos a aprender mas, tuvimos un verdadero momento
de 'una gran idea’ en el que nos dimos cuenta de que
podiamos lograr mucho con este enfoque”.

"Luego, encontramos personas que conocian los registros

y comenzaron a hacer muchas preguntas para realmente
educarnos sobre las posibilidades y las ventajas y desventajas
de varias opciones. A través de esto, pudimos conectarnos
con alguien con experiencia en registros que podria guiarnos
a través de esto, Jacqueline Kraska. Estamos encantados de
darle la bienvenida a Jacqui a nuestro equipo”, agrega Sara.

El siguiente paso fue involucrar a la comunidad en los esfuerzos
de recaudacién de fondos para que CURE OM tuviera el apoyo
financiero necesario para la etapa de planificacion.
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"Nuestros recaudadores de fondos de la comunidad han
sido vitales,” dice Kyleigh. “La comunidad ha sido la fuerza
impulsora detras de esta iniciativa. Esto es tan importante
cuando se desarrolla algo asi como un registro que puede
parecer tan abstracto.” Marlana esté de acuerdo: “jlLa
comunidad del melanoma ocular no se parece a ninguna
otra! Es realmente el grupo de pacientes y cuidadores méas
informado y comprometido que puedas imaginar.”

Otro miembro del comité directivo del registro, Chad Kimbler,
un paciente con MO, sefala que también es importante

que el comité directivo sea tan diverso. "El comité directivo
representa a la comunidad de muchas maneras. Esta formado
por pacientes, una enfermera de investigacion, trabajadores
sociales, cuidadores y, por supuesto, médicos. Con una
representacion tan diversa, deberiamos poder involucrarnos
con la comunidad y mantener el impulso necesario.”

Con el comité directivo formado, los proximos pasos

fueron desarrollar las metas y los objetivos, obtener aportes
adicionales de la comunidad de pacientes y elaborar

los componentes que tendra este registro. También fue
importante obtener aportes de una amplia gama de otros
interesados, como miembros académicos y colaboradores
internacionales, e investigar diferentes participantes técnicos.

"Ahora estamos en la etapa de trabajar en qué campos

de datos deberiamos tener inicialmente. Tenemos que ser
ambiciosos, pero también realistas. Por lo tanto, estamos
definiendo lo que necesitamos al principio y en qué vamos a
construir una vez que el registro esté funcionando,” dice Sara.
"El comité directivo interdisciplinario es vital para este trabajo,
ya que tenemos que aportar una variedad de perspectivas

para disefiar nuestras opciones.” Esto toma tiempo cuando
Kyleigh observa: “Todos sienten un sentido de urgencia y un
compromiso con un proceso exhaustivo para crear el mejor
registro posible. Si bien esto ha resultado en una linea de
tiempo més larga de lo que inicialmente habiamos esperado,
los investigadores y el personal estén trabajando lo més rapido
posible sin sacrificar la calidad.”

Este es un proyecto impulsado por las bases, por lo que una
vez que el equipo haya mapeado los campos de datos, la
préxima tarea serd comunicar el progreso a todos aquellos que
han apoyado el proyecto. “Hemos gastado mucha energia

en esto, y queremos que la gente esté emocionada sobre a
dénde va esto,” dice Sara.

Parte de esa emocién estd impulsada por la esperanza de que
el registro ayude a resolver algunos de los misterios en torno a
MO. "Por supuesto, espero que el registro encuentre una cura
para el melanoma ocular. Desafortunadamente, no creo que

la cura sea tan simple como tener un registro de pacientes, sin
embargo, creo que el registro sin duda ayudara a dirigir y atraer
la investigacion sobre este cancer,” dice Chad. “En términos
maés amplios, espero que el registro pueda ayudar a identificar
la epidemiologia de la enfermedad. Siendo un adulto joven en
mis 30 afos, me gustaria entender la aparicion del cancer y los
resultados, especificamente en adultos jévenes como yo”.

Para Sara, esta es una oportunidad para poner a los pacientes
en el centro. “Creo que cuando uno se ve afectado por una
enfermedad rara como MO, puede ser una experiencia
aislante. El registro nos permite abordar las lagunas que vemos
y pone el poder en las manos de los pacientes y sus familiares,
jesto es emocionante!”

LOS PRINCIPALES CONSEJOS - DESARROLLO DE REGISTROS

Informarse sobre los tipos de registros

6. Involucrar a la comunidad para que entiendan

Trabajar con alguien que haya hecho esto antes lo que estd haciendo y pueda participar
Trabajar con su comité directivo para identificar /- Tener mdltiples disciplinas y antecedentes

las preguntas que se desea responder y

alimentando la etapa de planificacién

desarrollar las metas y los objetivos en funcién . Pasar tiempo hablando con, y aprendiendo de,

de esta informacion

Encuestar a la comunidad de pacientes y
cuidadores, asi como a otros interesados

No subestimar que esto puede ser un

asesores técnicos y socios potenciales

Ser realista acerca de su inicio y ambicioso sobre
dénde quiere que va esto (no siempre se puede
incluir todo)

emprendimiento costoso, asegurarse de tener

fondos

HACIENDO MEJOR USO DE LA
EVIDENCIA REAL DEL MUNDO

Kawaldip Sehmi, Director Ejecutivo de la Alianza Internacional de Organizaciones de Pacientes
(IAPQ), explica el papel de un grupo de advocacy en una grande alianza internacional para
analizar cémo se puede utilizar la evidencia del mundo real para mejorar la toma de decisiones
sobre la atencién médica y acelerar el desarrollo de nuevos medicamentos.

La evidencia del mundo real ha crecido
draméticamente en los Ultimos afios. Sin embargo,
quedan preguntas importantes sobre cémo podria
usarse mas temprano en la investigacién y en

el desarrollo de medicamentos, y cémo podria
ayudar a informar a una mayor toma de decisiones
sobre la atencién médica. Para responder a
algunas de estas preguntas, en 2013 se lanzd una
alianza internacional, llamada GetReal, y se invitd

a la Alianza Internacional de Organizaciones de
Pacientes (IAPO) a que se uniera.

“Fuimos invitados a llevar la perspectiva del
paciente al corazdn del proyecto”, dice Kawaldip.
"La evidencia del mundo real es, en definitiva,
comprender lo que realmente les sucede a los
pacientes fuera de un ensayo clinico controlado, y
ese es el tipo de perspectiva que quisimos aportar

a las diversas partes de este proyecto de tres afios.”

En Ultima instancia, GetReal buscaba generar un
consenso sobre el uso de mejores préacticas de la
evidencia del mundo real en la toma de decisiones
reglamentarias y de reembolso, asi como en el
desarrollo de medicinas. La coalicién desarrollé
una gama de herramientas y documentos a lo
largo de sus tres afios de duracién que ayuda a los
interesados a hacer un mejor uso de la evidencia
del mundo real.

"Esta fue una gran empresa,” dice Kawaldip, "y
parte de la razén por la que nos involucramos fue
que, en 2013, ya estdbamos pensando en coémo la

Continda en la pagina siguiente...
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El Navegador GetReal RWE

Paso 1: Aclarar los problemas

Esta seccion ayuda a entender mejor los
posibles problemas (o “problemas de
eficacia”) para demostrar la eficacia relativa
de un medicamento, incluidas las acciones

que pueden utilizarse para explorar los

Paso 2: Encontrar las opciones de RWE

Esta funcién de seccién proporciona
diferentes disefios de estudio o técnicas
analiticas que podrian considerarse

para discutir los problemas (o “retos de
eficacia”), segun la etapa de desarrollo

de un medicamento y la categoria PICO

Directorio de recursos

Acceso a todas las paginas web, como
informaciones generales sobre las
evidencias en el mundo real (RWE), fuentes
y disefios de estudios que proporcionan
RWE, métodos analiticos que utilizan RWE,
encontrar trabajos GetReal relacionados y

posibles problemas.

ACLARAR LOS PROBLEMAS

pertinente.

ENCONTRAR LAS OPCIONES DE RWE

*PICO: Poblacién, Intervencién, Comparador
(Del inglés Outcome)

otras fuentes autorizadas.

LEER MAS

investigacion y el desarrollo podrian mejorarse para satisfacer
fielmente las necesidades de los pacientes.”

Como la mayoria de las grandes alianzas, el trabajo se ha
divido en ‘paquetes de trabajo’ y IAPO se involucrd con dos
paquetes principales. “El primer paquete de trabajo se trataba
de estimar la efectividad de nuevos medicamentos usando
evidencia del mundo real. La segunda &rea en la que nos
enfocamos fue buscar formas de generar y usar la evidencia del
mundo real mucho antes en el desarrollo de medicamentos,”
dice Kawaldip.

"En IAPQO, realmente habiamos pensado en maneras

de reducir el tiempo para desarrollar medicamentos. La
esperanza es que con periodos de desarrollo més cortos, los
medicamentos nuevos pueden llegar a los pacientes mas
répido y el costo de desarrollo serd menor”, agrega Kawaldip.

Otra oportunidad para la evidencia del mundo real es que se
puede usar para comprender mejor la perspectiva del paciente
y, finalmente, demostrar el valor relevante para el paciente de
un medicamento en particular o una intervencién médica. “Lo
que hicimos fue traer esa dimension paciente a las discusiones.
Faltaban las preferencias del paciente y este tipo de conceptos
agregamos al proyecto”, recuerda Kawaldip.

Como parte de este trabajo, la alianza ha publicado un
conjunto de recomendaciones de politicas que incluyen una
seccién sobre la participacién més amplia de los pacientes

en la evidencia en el mundo real y toma de decisiones. Esto
requeria que los pacientes participaran en todas las etapas

del proceso de toma de decisiones; que los pacientes son
considerados socios de investigacion adecuados; y que se
proporcione la informacién adecuada antes, durante y después
de la conclusién del proceso de investigacion para que los
pacientes estén informados.

"Es este tipo de politicas lo que asegurara que los pacientes
comprendan y participen en proyectos de pruebas del mundo
real,” dice Kawaldip. “También identificamos que hay mas
trabajo por hacer para explicar los estudios de evidencia del
mundo real en un lenguaje claro, de modo que las personas
sepan como son diferentes de los tipos de investigacidon més
tradicionales.”

En el centro de los resultados del consorcio esté el ‘Navegador
RWE', una herramienta en linea que relne el trabajo en
GetReal en tres pasos principales. Esta herramienta facilita que
otros descubran mas acerca de la evidencia del mundo real y
su aplicacién a la toma de decisiones de la salud. “Es posible

jugar con esta herramienta para navegar en varios temas en los

que nosotros y los otros miembros del consorcio trabajamos.
Es posible ver el trabajo publicado de la alianza e incluso es
posible inscribirse en un curso sobre evidencia en el mundo
real”, dice Kawaldip.

En términos del compromiso de IAPO, GetReal fue financiado
en conjunto por la Unién Europea y los miembros de la
industria, por lo que IAPO no tuvo que buscar fondos
adicionales para unirse. “Tuvimos mucha gente en este
proyecto en varios momentos. Hubo reuniones a las que
asistir y muchas conferencias telefonicas”, recuerda Kawaldip.
"Aveces, el proyecto necesitaba la inclusién de las politicas,
por lo que nuestro encargado de politicas se involucraria, a
veces solicitdbamos la opinidn de nuestros miembros y, por lo
tanto, recurriamos a nuestro encargado de membresia. La lista
continua.”

“Pero el compromiso ha valido la pena,” dice Kawaldip. “Este
es un tema tan importante que determinara el futuro de la
investigacion. Habrian perdido las ideas més importantes, la
perspectiva de los pacientes, sin nuestra participacion. Asi que
estoy orgulloso de lo que logramos”.
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Comprender el compromiso
necesario y las habilidades
requeridas para participar en una
alianza

Buscar informacién de sus
miembros sobre las areas teméticas
en las que enfocarse

Vincularse a las iniciativas politicas
que ya puede estar emprendiendo

Mismo habiendo fondos, entienda
que a veces tiene que dedicar mas
tiempo de lo esperado
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EMPEZANDO
ENCUESTAS

Para aquellos advocates y grupos de pacientes que recién estdn empezando a generar su

propia evidencia a través del uso de encuestas, existe mucha orientacién sobre la mejor

manera de construir una encuesta. La mayoria de las universidades publican orientaciones para
los investigadores que pueden ser muy Utiles, y algunos sistemas de salud también brindan
orientacién a quienes recopilan encuestas de salud. A continuacién, se encuentran algunas de las

areas mas comunes a considerar.

Objetivo (Propésito de la encuesta)

e Ser claro sobre el objetivo antes de escribir cualquier
pregunta. Esto puede enfocarse en un problema
particular o dirigirse a un grupo particular de
pacientes

e Siempre vale la pena buscar para ver si hay una
encuesta similar reciente, esto puede significar que su
encuesta no es necesaria.

Preguntas para la redaccién

e Involucrar a los pacientes, a los cuidadores en el
disefio y la revisién de las preguntas

e Tratar de mantener el cuestionario corto - alrededor
de 25 preguntas deberia ser el maximo

e Concentrarse en hacer solo una pregunta a la vez. Por
ejemplo, " iNuestro folleto de informacién ha sido
claro y Gtil?" son dos preguntas: entonces dividalas

e Pensaren el orden de las preguntas. Las personas
pueden verse influenciadas por preguntas anteriores
en la encuesta. Entonces, hay que intentar poner
primero sus preguntas generales y luego dirigirse a las
dreas especificas que quieras cubrir

® las preguntas demogréficas generalmente quedan
mejor al final de una encuesta

Ejemplos de orientacién para lecturas adicionales:

Hoja de consejos
de la Harvard
University sobre
redaccion de
preguntas

: '# [W] Guia del Scottish EE‘
Health Council [COI’]SGJO e

Tipos de preguntas (abiertas versus cerradas)

e |as preguntas abiertas permiten a los encuestados
responder a su manera. Obtendrd una mayor variedad
de respuestas, pero requerird méas trabajo para analizar

e |as preguntas cerradas requieren que las personas
elijan entre una lista fija de respuestas y que sean mas
faciles de analizar

Probando la encuesta

e Probarla con algunas personas que coinciden con el
grupo objetivo. jEntendieron las preguntas?

e ;las respuestas recibidas coinciden con sus
expectativas? Si no, puede que las preguntas necesiten
ser mas claras

Enviando la encuesta

e |as encuestas en linea y por correo electrénico pueden
funcionar para la mayoria, pero algunos grupos
vulnerables y de dificil acceso pueden necesitar una
encuesta postal o una encuesta telefénica.

Confidencialidad y privacidad

e Al recopilar datos personales, tener en cuenta las
leyes de privacidad locales que puedan aplicarse, y ser
claro para sus participantes sobre cémo se gestiona la
confidencialidad.

vends E Disefio de Encuesta
_..j, g de la Virginia

!'t"":l-" W ciey University: Obtener
los resultados que se
necesita

EMPEZANDO
INVOLUCRARSE EN UNA COALICION

Varios de los estudios de casos en este documento incluyen proyectos en los que diferentes
organizaciones se unen en una coalicién. Hay muchos tipos y muchas razones para ser parte de
una. Quizas la mayor oportunidad para estos grupos de miltiples interesados es la Iniciativa de
Medicamentos Innovadores (IMI), un proyecto de la Unién Europea. A continuacién, se incluye un
resumen de su orientacién que se aplicard a muchas otras oportunidades coalicién.

Decidir a qué nivel quiere involucrarse
® En muchos casos, existe la oportunidad de ser un miembro
completo del grupo o un miembro de la junta asesora

®  Un miembro completo de la coalicién sera un participante
igual con los otros miembros, y tendrd mas responsabilidad
y compromiso

*  Un miembro de la junta asesora le permitira traer la
experiencia del paciente a través de un proyecto, pero no
serd parte de los equipos de entrega del proyecto.

Permitir que los demas sepan que deseas participar

® Las organizaciones como el IMI publican una lista de temas
que se estan llevando en consideracién. Supervisar esos
canales y cuando ver un tema interesante, comunicarse con
su red de otros advocates e investigadores para informarles
que esté interesado

e Empezar las discusiones con los otros interesados para
definir el rol que puede jugar dentro de la coalicién

e Algunas organizaciones como el IMI tienen una herramienta
de busqueda de participantes para permitir que los
miembros potenciales se encuentren entre si.

® las herramientas de redes sociales también se utilizan para
encontrar participantes de la coalicién. El IMI tiene un grupo
dedicado en LinkedIn donde se distribuye informacién

Ejemplos de orientacién para lecturas adicionales:

Ser claro sobre el compromiso

Ser un miembro completo del proyecto puede ser un
gran compromiso. Hablar con otras personas que han
participado en grupos similares para que entiendan
cdmo han experimentado y administrado esto

Habra obligaciones contractuales que cumplir como
miembro completo del proyecto, asi que hay que estar
preparado para manejar la revisién y firmar un acuerdo.

Como participante del proyecto completo, a menudo
hay un rol en la gobernanza del proyecto, lo que incluye
ser parte del grupo directivo.

¢Qué se puede lograr?

Portal IMI sobre
temas futuros y
convocatorias de
propuestas abiertas

Las coaliciones, con frecuencia, se forman para abordar
problemas que un grupo de interesados no puede
resolver solo. Estos, a menudo, cubren grandes areas
que necesitan las habilidades y el conocimiento de
multiples participantes

Mirar los resultados de los proyectos de equipos que
ya terminaron su trabajo para determinar el tipo de
impacto que estos proyectos pueden ofrecer (ver el
enlace para ver un ejemplo de EUPATI mas abajo)

Identificar a los miembros del grupo de pacientes que
han estado involucrados en estos proyectos y ponerse
en contacto con ellos para obtener una evaluacién clara
de su rol en el proyecto y el impacto que ellos creen
que su contribucion ha tenido

rkilm] Folleto para
B o Paciente de

g la Iniciativa de

Ex it Medicamentos
LB Innovadores




INTELIGENTE RCLCF

ﬂ E-ATLAS DE LA COALICION MAPA

GLOBAL DEL CANCER DE
PULMON

UNIVERSITY OF

BIRMINGHAM: PROLEARN

DOCUMENTO REVISADO
POR PARES DEL SISAQOL

Y, Y, ;QUE ES? JQUE ES?

Un mapa interactivo que le permite explorar y comparar
los datos de cancer de pulmén de paises de todo el
mundo. Los datos incluyen mortalidad y, en muchos
casos, datos de supervivencia, asi como cuestiones
relacionadas con las politicas, como la existencia y la
implementacién de planes contra el cancer.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Este es un buen ejemplo de como los datos existentes
pueden juntarse en un formato que los advocates
puedan usar para informar sus actividades de politicas de
salud.

;COMO PUEDO USARLO?

Si es activo en el area del cancer de pulmédn, entonces
se puede utilizar la herramienta para ayudar a enmarcar
algunas de las iniciativas que esté considerando. Para
aquellos que estén fuera del 4rea del cancer de pulmén,
la herramienta proporciona un buen ejemplo de lo que
se puede lograr con los datos existentes.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

http://www.lungcancercoa-
lition.org/e-atlas/

Este es un mapa nacional de servicios de cancer de pulmén
para el Reino Unido. Al igual que el e-atlas de GLCC,

esta es una herramienta que relne datos existentes. Sin
embargo, debido a que el conjunto de datos es méas
completo, contiene estadisticas mas detalladas.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Muchos sistemas de salud realizan auditorias nacionales
de la atencién brindada para enfermedades particulares.
Esta informacién, a menudo, es dificil de encontrarse o
dificil de interpretarse. El Mapa Inteligente muestra como
se pueden juntar y presentar estos datos de una manera
que pacientes, advocates, médicos y responsables de las
politicas de salud puedan usar.

;COMO PUEDO USARLO?

Utilizar este mapa inteligente como ejemplo para
mostrar a sus colegas si hay conjuntos de datos
similares disponibles en su pais.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://www.roycastle.org/
how-we-help/our-cam-
paigns/improving-treat-
ment-and-care/interac-
tive-map

Informacion de libre acceso sobre Medidas de
Resultados Informados por el Paciente (PRO)
disefadas para explicar los PRO a aquellos que son
nuevos en el area.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Los Resultados Informados por el Paciente son ahora
una herramienta estandar utilizada en estudios clinicos y
otras formas de investigacién en el cuidado de la salud.
Debido a que se espera que los pacientes completen
estas herramientas, es importante que los advocates las

entiendan y las principales diferencias entre los diferentes

tipos de PRO.

;COMO PUEDO USARLO?

Una seccién del sitio estd dedicada a los PROs para
advocates de pacientes. Este contiene videos y otros
enlaces que han sido disefiados para ayudar a las
organizaciones de pacientes a ganar velocidad en el uso

de PRO.

iDONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://www.birmingham.
ac.uk/research/activity/ap-
plied-health/research/pro-
learn/patient-advocates.
aspx

La primera publicacién del estudio de caso SISAQOL
que describe las razones para estandarizar el anélisis de
PRO y las herramientas de calidad de vida relacionadas
con la salud

Nota: Esta es una publicacién paga

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Para aquellos que deseen comprender mas acerca de la
necesidad de un enfoque estdndar para el analisis PRO,
este articulo de opinién ofrece una buena base.

;COMO PUEDO USARLO?

Utilizar este articulo si estas muy involucrado en el
desarrollo o uso dos PROs.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://www.thelan-cet.
com/journals/lanonc/
article/PlIS1470-
2045(16)30510-1/abstract




ﬁ EL PAPEL DE LOS
REGISTROS IMPULSADOS

POR PACIENTES

GUIA DE REGISTROS DE

INFORME DEL REGISTRO
ENFERMEDADES RARAS

DE EXPERIENCIA DE
CANCER DE 2017

LISTA DE REGISTROS
DE NIH

Y, Y, ;QUE ES? JQUE ES?

Este es un informe técnico de la Agencia para la
Investigacién y Calidad de la Atencién Médica en los
EE.UU. que analiza el rol de los registros de pacientes
(desarrollados por organizaciones de advocacy) y las
redes de investigacion de pacientes.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Cada vez més las organizaciones de advocacy estén
detectando preguntas sin respuesta que la comunidad
investigadora no esté abordando. Muchos deciden
desarrollar su propio registro para recopilar datos para
responder a estas preguntas.

;COMO PUEDO USARLO?

Esta es una buena lectura de apoyo para comprender
cdmo se perciben y se utilizan estas iniciativas
impulsadas por los advocates.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://www.ncbi.nlm.nih.
gov/books/NBK164513/
pdf/Bookshelf_
NBK164513.pdf

De la organizacién Genes Globales, esta es una guia en
linea para los registros de enfermedades raras.

La Comunidad de Apoyo al Céncer ha estado ejecutando
su registro de experiencia durante muchos afos. Este
informe de 2017 detalla los Ultimos resultados informados
de la experiencia de las personas con cancer en los EE.UU.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Esta es una guia bien estructurada con detalles de alto
nivel. Contiene secciones sobre la comprension, disefio y
desarrollo de registros, asi como consejos para garantizar
un registro exitoso. También hay una guia de recursos
tiles para que las personas aprendan més.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Para aquellos en los Estados Unidos, este informe ofrece
una visién general muy completa de los problemas que
enfrentan las personas con cancer en el pais. Este informe
se centra en la angustia relacionada con el cancer, calidad
de vida, toma de decisiones sobre el tratamiento, efecto
secundario y gestién de los sintomas, toxicidad financiera y
experiencias relacionadas con el trabajo.

;COMO PUEDO USARLO?

Para aquellos en los EE.UU., esta informacion se puede
usar para ayudar a respaldar las iniciativas de promocion.
Para aquellos que estén fuera de los EE.UU., este es un
buen ejemplo de los tipos de datos de experiencia que se
pueden generar a partir de un registro de experiencia.

;COMO PUEDO USARLO?

Si esté pensando en empezar un registro, esta guia le
explicara algunos de los conceptos basicos de lo que
debe conocer.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://www.cancersup-
portcommunity.org/sites/
default/files/uploads/
our-research/2017_Re-
port/registry_report_final.
pdf?v=1

iDONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://globalgenes.org/
toolkits/understanding-ra--
re-disease-registries-2/
resource-guide/

Una lista de preguntas frecuentes sobre registros junto con
un indice de A-Z de algunos de los registros que ya se han
configurado.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Antes de decidir comenzar un nuevo registro, es
importante verificar para ver lo qué hay disponible. Hay
varias listas de registros en todo el mundo, basadas
principalmente en los Estados Unidos. Por lo tanto, usar
esta lista como punto de partida para ver lo que ya existe,
pero hay que buscar mas ampliamente esta lista para
asegurarse de tener una imagen completa.

;COMO PUEDO USARLO?

Usar esta lista para identificar los registros que podrian ser
un recurso Util, o como parte de su diligencia debida antes
de comprometerse a establecer un nuevo registro.

https://www.nih.gov/

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?
o]

-

. health-information/nih-clin-
.':'.___ = ical-research-trials-you/
list-registries




OTROS RECURSOS UTILES

NAVEGADOR DE m PERSPECTIVAS DE LOS DESARROLLO DE VISION GENERAL
LA EVIDENCIA DEL PACIENTES SOBRE LA EVIDENCIA MEDICINAS ENFOCADO DE PACIENTE Y
MUNDO REAL EN EL MUNDO REAL EN EL PACIENTE DE LA FDA CONSUMIDORES DE EMA

Y, Y, ;QUE ES? ;QUE ES?

Un recurso educativo en linea que ayuda a los usuarios Desde el Consejo Nacional de Salud, este informe de una Un sitio proporcionado por la FDA que describe su Un sitio web que ofrece la vision general y a estructura

a descubrir mas sobre el potencial de la evidencia en el mesa redonda de 2017 aclara los puntos de vista de los enfoque para el desarrollo de medicamentos enfocado de trabajo utilizados por la Agencia Europea de

mundo real. Se brinda cierta orientacién y se incluye un pacientes sobre la evidencia del mundo real y explora las en el paciente, la necesidad de datos de experiencia del Medicamentos para involucrar a pacientes y ciudadanos en
directorio de recursos. habilidades necesarias para hacer el mejor uso de ella. paciente y los resultados de recientes reuniones de la FDA  sus actividades.

y otras reuniones externas sobre este tema.

;POR QUE ES RELEVANTE? ;POR QUE ES RELEVANTE? ;POR QUE ES RELEVANTE? ;POR QUE ES RELEVANTE?

Mucha de la informacién en el navegador es técnica, Para aquellos grupos que se estéan involucrando en Los advocates son cada vez més invitados a formar parte A medida que los advocates y los pacientes se vuelven
disefada para aquellos que construyen estudios de proyectos de evidencia del mundo real, esto proporciona de los procesos de desarrollo de medicamentos y es Gtil mas importantes para el desarrollo y la generacién de
evidencia del mundo real. Sin embargo, las secciones un buen resumen de los problemas a tenerse en cuenta ver qué otras organizaciones estan participando en este datos, es importante comprender cémo los reguladores
del Navegador si exploran el rol de los pacientes y los desde la perspectiva del paciente. Es una buena lectura de espacio. también estan involucrando a los pacientes. Este sitio
grupos de advocacy. apoyo e identifica algunos de los retos. ofrece una amplia visién general de esto.

iCOMO PUEDO USARLO? ;COMO PUEDO USARLO? ;COMO PUEDO USARLO? iCOMO PUEDO USARLO?

El sitio esta claramente estructurado por pasos, por Usar esto como lectura de apoyo para respaldar cualquier Este es un sitio que vale la pena visitar regularmente Hay enlaces en este sitio que cubren una amplia gama de

lo que vale la pena echarle un vistazo al contenido si trabajo que se esté haciendo en el area de la evidencia del ya que la FDA todavia esta desarrollando su enfoque cuestiones, ademas de una lista de diferentes comités y

estd empezando a involucrarse en proyectos reales de mundo real. sobre este tema. El sitio también tiene enlaces a recursos juntas donde se realizan representaciones de pacientes. Si

evidencia. externos mas alla de la FDA que pueden dirigirlo a otras estd interesado en tomar parte de las actividades de EMA,
iniciativas similares. este es un buen lugar para empezar.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO? ;DONDE PUEDO ENCONTRARLO? ;DONDE PUEDO ENCONTRARLO? ;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://www.fda.gov/
drugs/developmentap-
provalprocess/ucm579400.
htm

http://www.ema.eu-
ropa.eu/ema/index.
jsp?curl=pages/part-
ners_and_networks/
general/general_con-
tent_000317.jsp&mid=WC-
0b01ac058003500¢

http://www.national-
healthcouncil.org/sites/
default/files/Patient%20
Perspectives%200n%20Re-
al-World%20Evidence.pdf

https://rwe-navigator.eu




DECISIONES BASADAS
EN EVIDENCIAS EN
ENFERMEDADES RARAS

Un informe que analiza el enfoque de multiples
interesados para mejorar la base de evidencias para

la toma de decisiones por parte de los reguladores y
agencias de Evaluacion de Tecnologia de la Salud en el

area de enfermedades raras.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Los canceres raros representan un reto en la recopilacion
y uso de la evidencia necesaria para informar las
decisiones. Este informe reline varias perspectivas que

analizan este tema y sugieren areas de mejora. El informe

incluye varios ejemplos de buenas practicas.

iCOMO PUEDO USARLO?

Si estas involucrado en cénceres raros, entonces este
es un informe que vale la pena leer para ver cémo los
multiples interesados ven la necesidad de que los datos
de la experiencia del paciente sean parte de la toma de

decisiones.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

o

https://www.htai.org/file-
admin/HTAI_Files/ISG/Pa-
tientlnvolvement/v2_files/
Resource/PCISG-Resource-
HTAI-2016-Panel-Report-fi-
nal-for-web-Sep2016.pdf

HTAi VORTAL

Una biblioteca de articulos revisados por pares en el area
de participacién de los pacientes en la Evaluaciéon de
Tecnologia de la Salud (HTA).

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Hay secciones sobre PRO, preferencias y contribuciones
del paciente y muchas otras categorias relacionadas. Si
estas trabajando con agencias de la HTA y deseas obtener
mas informacién sobre los métodos y evidencia que
utilizan, muchos documentos dentro de esta biblioteca
pueden ser Utiles.

iCOMO PUEDO USARLO? iCOMO PUEDO USARLO?

Explorar la biblioteca por categoria, y centrarse en las
secciones relevantes para el paciente para ver lo qué hay
alli. Un buen trabajo inicial para analizar serfa: Facey K, et
al. Patients’ perspectives in health technology assessment:
a route to robust evidence and fair deliberation.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

http://vortal.htai.
org/?q=cpil&term_node_
tid_depth=217

VALOR DEL PACIENTE:
PERSPECTIVAS DE LA
COMUNIDAD DE ADVOCACY

i QUE ES? i QUE ES? iQUE ES?

Un articulo revisado por pares escrito por muchos
miembros del grupo Lideres Mundiales que Apoyan
Advocacy - Global Oncology Advocacy Leaders (GOAL)
que analiza los conceptos de valor en la atencion
oncolégica desde la perspectiva del paciente.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Hay un debate constante sobre como se percibe el valor
en oncologia y una proliferacién de marcos de valores.
Este documento discute los conceptos detras del valor
y reconoce que los valores de una persona no son los
mismos que los de otra persona.

Utilizar este documento para profundizar las discusiones
sobre el valor dentro de sus propias organizaciones y
llevarlo a otros interesados para impulsar el didlogo entre
los grupos de interesados sobre el valor.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://onlinelibrary.wiley.
com/doi/10.1111/hex.12628

TRANSFORMACION DEL
PROYECTO

i QUE ES?

Un proyecto de LUNGevity en asociacion con la John
Hopkins School of Public Health [Escuela de Salud Publica
John Hopkins] para cuantificar las preferencias de los
pacientes en el cancer de pulmon.

iPOR QUE ES RELEVANTE?

Este es un ejemplo de cémo las organizaciones de
pacientes se estan asociando con la comunidad de
investigacién para responder algunas preguntas
fundamentales sobre las preferencias y necesidades de las
personas con un cancer en particular.

iCOMO PUEDO USARLO?

Esto se puede usar como un proyecto de ejemplo al
pensar en maneras en que podria generar o usar datos
dentro del campo de su propio grupo de advocacy.

;DONDE PUEDO ENCONTRARLO?

https://lungevity.org/
research/patient-fo-
cused-research-center-pa--
tient-force/patient-prefer—
ences-and-needs/project




La participacién de los advocates en este documento no es vinculante, es voluntaria y no remunerada. Bristol
Myers Squibb (BMS) brindé apoyo financiero para la redaccién, edicién e impresién de esta publicacién. BMS
no proporcioné ninguna tarifa a ninguno de los advocates ni a sus organizaciones representativas por su
participacién en este documento. El contenido del documento final refleja las entrevistas realizadas con los
advocates, que tuvieron control editorial completo sobre los articulos finales.



