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Misurare la percezione del paziente per
migliorare I servizi: | patient reported outcomes
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AGENDA mSifact

Patient reported outcomes (PROSs)
« Definizione e utilizzo
« Misure generiche vs Misure specifiche
« Usi attuali e potenziali
« Disegnare e valutare una misura di PRO
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ALCUNE DEFINIZIONI 'klfact

Patient-generated data

Demographics, Patient-reported | Patient-reported
medical history, outcomes experience
biometric data (PROs)

Patient-reported
outcomes
measures
(PROMS)

Patient-reported
experience
measures (PREM)




ALCUNE DEFINIZIONI 'klfact

Patient-generated data

Un esito riferito dal paziente € definito

DemographiCS, Patient'rep()rted come un’informazione sui risultati di un
medical hiS’[O ry outcomes trattamento o un processo di assistenza

sanitaria ottenuti direttamente dai pazienti

biometric data (P ROS) senza modifiche da parte di medici o altri

operatori sanitari.

Strumenti utilizzati per misurare PRO.

Patient-reported Questionari standardizzati, scale o
punteggi completati dai pazienti per

outcomes accertare la percezione del loro stato di

measures salute, disabilita, qualita della vita in
ot | Universita . c .
|w Boccon (p ROMS) generale o in relazione a una malattia

Centro di Ricerche sulla Gestione SpeCIflca-
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UN ESEMPIO... \'Slfact
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PERCHE USIAMO | PROMS mSifact

SOCIETA ITALIANA DI FARMACIA
CLINICA E TERAPIA
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RESEARCH LETTER

Overall Survival Results of a Trial Assessing
Patient-Reported Outcomes for Symptom
Monitoring During Routine Cancer Treatment

Symptoms are common among patients receiving treatment

1 Figure. Overall Survival Among Patients With Metastatic Cancer Assigned to Electronic Patient-Reported
for advanced cancers,” yet are undetected Iy, om monitoring During Routine Chemotherapy vs Usual Care

half the time.? There is growing interest ir 100.

tronic patient-reported outcomes (PROs) i1
ogy practice for symptom monitoring, =™
onstrating clinical benefit has been limited. 2 g
?‘E Patient-reported symptom monitoring
£ a0
E hsual care
A 204
Log-rank test: P= .03
S 1 3 3 1 & 7
Yoars From Enrollmant
Mo. at risk
Universita Patlent-reported 441 331 244 207 190 181 148 &5 13 .
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MISURE GENERICH

MISURE SPECIFICH

1t | Universita
%ot | Bocconi
LUt | cercas

Centro di Ricerche sulla Gestione
dell’Assistenza Sanitaria e Sociale

AAAAAAAAAAAAAAAAAAAAAAAA

MAKE GIFS AT GIFSOUP . CX

SOABocconi

SCHOOL OF MANAGEMENT



MISURE GENERICHE VS MISURE SPECIFICHE \'Slfact
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F) R O M S * misurano una varieta di aspetti
rilevanti per la salute in generale o

E per un‘ampia gamma di condizioni
GeneriCl et

e consentono di esaminare i singoli

P RO M S aspetti di una malattia e il loro

impatto sull'esito (e.g. CAP-SYM).

Sp6C|f|C| Alcuni PROM sono specifici per sito,

0 per sintomo (e.g. FLI-Emesis).
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UN ESEMPIO DI PROM GENERICO

The EuroQOL EQ-5D questionnaire

Under each heading, please tick the ONE box that best describes your health TODAY .

MOBILITY
| have no problems in walking about

| have slight problems in walking about
| have moderate problems in walking about
| have severe problems in walking about

| am unable to walk about

SELF-CARE
| have no problems washing or dressing myself

| have slight problems washing or dressing myself
| have moderate problems washing or dressing myself
| have severe problems washing or dressing myself

| am unable to wash or dress myself

PAIN / DISCOMFORT
| have no pain or discomfort

| have slight pain or discomfort
| have moderate pain or discomfort
| have severe pain or discomfort

| have extreme pain or discomfort

Universita
Bocconi
CERGAS

Centro di Ricerche sulla Gestione
dell’Assistenza Sanitaria e Sociale
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SOCIETA ITALIANA DI FARMACIA
CLINICA E TERAPIA

USUAL ACTIVITIES (e.g. work, study, housework, family or leisure
Levels of perceived problems  activities)

'\‘Sifact

are coded as follows | have no problems doing my usual activities v
10 | have slight problems doing my usual activities 0 1 [ir
. e 20
: g T | have moderate problems doing my usual activities a 30 Level=1
a0l cvel = | have severe problems doing my usual activities Q 4
50 | am unable to do my usual activities QO 5O
ANXIETY / DEPRESSION
| am not anxious or depressed )
| am slightly anxious or depressed 10
1o , - 20
20 | am moderately anxious or depressed 0 30 Level=4
30 Llevel=1 | am severely anxious or depressed & adl
40
5] | am extremely anxious or depressed 0 501
Health state 21134
10
20
3 Level=3
40
50
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UN ESEMPIO DI PROM SPECIFICO

CAP-SYM - PROM PER
POLMONITE ACQUISITA
IN COMUNITA —

A==, | Universita
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In the past 24 hours, how much have you been bothered by:

Patient did not have the Patient had the symptom/problem
symptom/problem and it bothered him/her...
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*2. Chest pains?
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10. Vomiting?

12. Stomach pain?
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*14. Lack of appetite? 0 1 2 3 4 5

16. Trouble thinking? 0 1 2 3 4 5
*18. Fatigue? 0 1 2 3 4 5

* ifact
SOCIETA ITALIANA DI FARMACIA
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Number of

Instrument articles
TN Patient-reported outcome measures in CAP specific
SHd S community-acquired pneumonia: a oAP-Sym °
Research ty q P : ] ) CAP-BIQ 1
systematic review of application and CAP Score 5
L Metlay Score 1 3
content validity Vet Seres 1
Respiratory specific
Melanie Lloyd,” '* Emily Callander,®> Amalia Karahalios,* Lucy Desmond,’ LCQ 1
Harin Karunajeewa'*
MRC scale 1
Functional performance
Barthel Index 5
Lawton ADL Index 1
 Diversi strumenti utilizzati per misurare gli esiti dei Katz Index 3
pazienti =008 1
. < . R i Generic
« Spesso difficolta di confronto tra studi diversi che SF-36 15
utilizzano strumenti diversi SF-12 4
 Generici VS Specifici. Quale strumento & migliore? E:__JD .
=% | Universita Sickness impact 1
{op | oo profe

Centro di Ri h lla Gesti
GellAssistenza Sanitaria e Sociale WHOQOL-BREF 1



PROMS GENERICI VS SPECIFICI mSifact

* | PROMS specifici si limitano spesso a

misurare un solo aspetto o dominio, ma T 5L=5 Levels

piU in profondita e e i I o e
| PROMS generici oltre alla misurazione di

uno stato di salute, permettono di valutare l_l

guello stato di salute sulla base delle )

preferenze espresse dai pazienti o dalla

popolazione in generale. e
OO o O

° P erm ett On O Cl O é dl C al C OI ar e un |n dl C e Mobility Self-Care Usual Activities Pain/Discomfort  Anxiety/Depression g
N - - ]
sulla qualita della vita - o
. . - o severe Problems () (4] (4] (4] (4] »
« Strumenti molto piu utili ai fini delle e © © © ° ° :
valutazioni di HTA e delle analisi di costo-
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ESEMPIO DI PESI DI UTILITA

TABLE 2 An EQ-5D-5L value set for England

Central estimate?

Value for health state 23245

Constant 1.000
Mobility
Slight 0.058
Maoderate 0.076
Severs 0.207
Unable 0.274
Self-care
Slight 0.050
Maoderate 0.080
SEVEre 0.164
Unable 0.203
Usual activities
Slight 0.050
Maoderate 0.063
SEVEre 0.162
Unable 0.184
Pain/discomfort
slight 0.063
Maoderate 0.084
SEVEIE 0.276
Extreme 0.335
Anxiety/depression
Slight 0.078
Maoderate 0.104
SEVEIE 0.285
Extreme 0.289
The value for health state 23245 1 — (0.058 + 0.080 4+ 0.050 + 0.276 + 0.289)

dell’Assistenza Sanitaria e Sociale

1.000

0.058

0.080

0.050

0.276

0.289

'I'Sn‘ ct

SOCIETA ITALIANA DI FARMACIA
CLINICA E TERAPIA

Lievi difficolta nel camminare
Moderate difficolta nel lavarsi
0 vestirsi

Lievi difficolta nello svolgere
attivita abituali

Grave dolore o fastidio
Estrema ansia o depressione

Fonte: Dey, KK, Fen

al. Valuing gmmﬁ |]e An
EQ-5D-5L valu@ bt $or BAYRREMERAIth
Economics. 2018; 27: 7— 22.
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Usi attuali e benefici
attesi da stakeholders
diversi
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USI ATTUALI E BENEFICI ATTESI DA "klfact
STAKEHOLDERS DIVERSI

Livello paziente Livello popolazione

« Cure personalizzate e self « Sviluppo linee-guida
management (eg gestione * Indicazioni di
del dolore per artrite rem.) appropriatezza
 Screening/identificazione - Vigilanza/sicurezza
alreiots (eg |A|_°T)  Audit/benchmarking (eg
- RI(;IUI’!’CGI aCf[J_e(SSIA ouf English Heavy Menstrual
iIndesiderati (eg Ambuflex Bleeding Audit
telePRO) : )

. * Pay for performance (e
. Informare la scelta dei y1orp (€g

. OF
provider (eg NHS PROMS) . grug)
* Prognosi individuale (eg development/licensing
£ | Universit MSIS-29) « HTA e rimborso .
,j\ Bocconi BOCCOnl

gg:th?ji Ricerche sulla Gestione SCHOOL OF MANAGEMENT
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SSSSSSS ITALIANA DI FARMACIA
CLINICA E TERAPIA

Disegnare e valutare un
una misura di PRO
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DISEGNARE UN PROM mSifact

IETA ITALIANA DI F/
CLINICA E TERAPIA
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Measurement Properties of
Outcome Measurement Instruments

Q&L\ABIL/U, VALIDITy

Reliability Content
(test-retest, V0|ldlty
inter-rater,
intra-rater)
Face
validity
Internal Construct
consistenc 2olt
Measurement ¥ vahd'ty
error Criterion
(test-retest, validity
inter-rater, Structural Hypotheses-
intra-rater) (concurrent validity, validity testing
predictive validity)
<<,6 6:9 Cross-
Ky cultural
<& S
validity

Interpretability Responsiveness

"I‘Sifact

AAAAAAAAAAAAAAAAAAAAAAAA

SOABocconi

SCHOOL OF MANAGEMENT



WHAT'S NEXT FOR PROMS? mSifact

SSSSSSS ITALIANA DI FARMACIA
AAAAAAAAAAAAAAA

"L 'era compiuta dei big-data e dell'intelligenza artificiale rendera possibile /a
conversione in formato standardizzato di PRO raccolti in real-time sulla base
dell'elaborazione di dialoghi in linguaggio naturale e permettera di integrare
le informazioni con EHR, dati biometrici, altri database e sorgenti di dati da
usare per fare ricerca ed erogare servizi sanitari basati su valori, preferenze
e aspettative dei pazienti”

o e SUABoceconi

gg:t?:csji Ricerche suII_a Gestio_ne SCHOOL OF MANAGEMENT
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CONCLUSIONI mSifact

« La prospettiva dei pazienti € sempre di piu tenuta in considerazione nei processi decisionali
afferenti a diversi ambiti dalla pratica clinica ai processi regolatori e di HTA

| PROMSs sono strumenti validati disegnati per raccogliere dati sulla percezione dei pazienti
riguardo alla gravita dei sintomi di una condizione, le limitazioni funzionali e la qualita della
vita.

« L’evidenza mostra che i PROMs possono migliorare gli esiti di salute o ridurre i costi sanitari
» Esistono diversi tipi di PROMSs (generici vs specifici, survey-based o web-based ecc.)

« La adeguatezza di un PROM deve essere valutata e validata in relazione allo scopo per cui lo
strumento viene usato e la popolazione in cui viene usato.

| PROMs devono essere testati dal punto di vista della affidabilita, validita e sensitivita in
relazione allo scopo per cui vengono usati e alla popolazione target

Universita SOABocconi

CERGAS SCHOOL OF MANAGEMENT

Centro di Ricerche sulla Gestione
dell’Assistenza Sanitaria e Sociale
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WORKSHOP — DISEGNARE UN PRO DA IMPLEMENTARE  Sifact
IN UNA ATTIVITA DELLA FARMACIA OSPEDALIERA

Al
CLINICA E TERAPIA

Obiettivo: individuare in che modo l'utilizzo di un PROM potrebbe integrare
I'evidenza clinica su un farmaco, includendo altri aspetti rilevanti per il paziente.

Spunti di discussione per ciascuno gruppo di lavoro:

- Cosa misurare - Quali dimensioni di valore (domini) hanno rilevanza per il
paziente?

- Come misurare - Una volta identificate, come misurare queste dimensioni?
E.g., usando un PROM specifico su un sintomo o uno stato di salute oppure un
PROM generico? Quali items dimensioni?

Processo:
- Discussione tra i membri del gruppo
- Ricerca in letteratura su PROM esistenti (https://www.cosmin.nl/) o

eventualmente proposta di un nuovo PROM
- 5 minuti di presentazione sui risultati

Universita SOABocconi

CERGAS SCHOOL OF MANAGEMENT
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https://www.cosmin.nl/
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SOCIETA ITALIANA DI FARMACIA
CLINICA E TERAPIA

GRUPPO 1: formulazioni long- | GRUPPO 2: Abemaciclib in fase | GRUPPO 3: Ravulizumab per

lasting per il trattamento del HIV | adiuvante nel carcinoma Emoglobinuria Paraossistica
mammario ormone sensibile Notturna (EPN)

Impatto sulla qualita della vita Trade off tra maggiore efficaciae  Valutazione dei sintomi oltre al

relativo alla differente posologia alta incidenza eventi avversi maggior rischio di trombosi e

delle nuove terapie antiretrovirali rispetto a terapia standard morte.

Universita SOABocconi
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About the initiative Research & Publications

© Find the right tool v & COSMIN tools v B Courses & Resources

COSMIN

What are you working on?

To find the right tool for your research, tell us what you are working on:

COSMIN helps you select the most suitable outcome
measurement instruments

COSMIN aims to improve the selection of outcome measurement instruments both > I'm deciding what to measure
in research and in clinical practice by developing methodology and practical tools .
for selecting the most suitable outcome measurement instrument.

I'm looking for available outcome measurement instruments

> | want to select the most suitable outcome measurement instrument

Make your research better ' , -
> I'm conducting a study on measurement properties

You can use our tools to improve the way you do research and the trustworthiness of your results.
> I'm conducting a systematic review of outcome measurement instruments

LET US HELP YOU FIND THE RIGHT TOOL > > I'm developing a Core Outcome Set

https.//www,cosmin.nl/

Universita SOABocconi
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A-L
COSMIN Taxonomy

Get the definition of your measurement properties clear with our
consensus-based taxonomy of measurement properties.

Y

Search Filters

Identify all relevant studies in PubMed and Embase on measurement
properties effectively with our search filters.

USE THIS TOOL »

https.//www.cosmin.nl/

Universita
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CERGAS

Centro di Ricerche sulla Gestione
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Database of Systematic Reviews

Save time searching for the best available outcome measurement
instruments with our database of systematic reviews of outcome
measurement instruments.

USE THIS TOOL >

Guideline for Conducting Systematic Reviews

A 10-step procedure to help you conduct your systematic review of
outcome measurement instruments.

USE THIS TOOL >

\'Sifact

SOCIETA ITALIANA DI FARMACIA
CLINICA E TERAPIA
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Checklists for Assessing Study Qualities

Use one of our checklists for assessing the methodological quality of
a study on measurement properties.

USE THIS TOOL »

5

Guideline for selecting outcome measurement instruments
in a Core Outcome Set

Improve your COS development with our systematic and consensus-
based guidance.

USE THIS TOOL »

SOABocconi
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