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Resumo: Estudos do mundo real fornecem evidências mais próximas à pratica clí-
nica, complementando às encontradas em ensaios clínicos randomizados e descre-
vendo como a assistência à saúde chega até os pacientes. Esses estudos permitem 
avaliar fatores de risco, descrever padrões de doenças e tratamentos na população, 
avaliar e monitorar os desfechos de saúde, identificar problemas socialmente rele-
vantes, entre outros. O artigo descreve e discute a atual situação do uso de estudos 
de mundo real para tomada de decisões.
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Abstract: Real-world studies provide evidence closer to clinical practice, comple-
menting those found in randomized clinical trials and describing how healthcare rea-
ches patients. These studies allow the evaluation of risk factors, describe patterns of 
diseases and treatments in the population, evaluate and monitor health outcomes, 
identify socially relevant problems, and others. The paper describes and discusses 
the current status of using real-world studies for decision-making
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A medicina baseada em evidências se tornou o 
paradigma da avaliação de tecnologias em saúde. 
Ensaios clínicos randomizados são, atualmente, o 
padrão-ouro da avaliação de eficácia de uma nova 
intervenção, por possuírem um ambiente controla-
do e uma população específica. Porém, como os efei-
tos observados se traduzem na rotina clínica? Qual 
o impacto dessas novas tecnologias para a saúde pú-
blica? Cada vez mais, essas questões ganham atenção 
devido à dificuldade em se traduzir os benefícios de-
monstrados pelos ensaios clínicos para o cotidiano 
dos pacientes e a complexidade de implantação des-
sas novas tecnologias à realidade brasileira.

Estudos do mundo real fornecem evidências 
mais próximas à pratica clínica, complementando 
aquelas encontradas em ensaios clínicos randomiza-
dos e descrevendo como a assistência à saúde chega 
até os pacientes. Permitem avaliar fatores de risco, 
descrever padrões de doenças e tratamentos na po-
pulação, avaliar e monitorar os desfechos de saúde, 
identificar problemas socialmente relevantes, entre 
outros.1 Por essas características, são ferramentas es-
sências para a avaliação de estratégias terapêuticas a 
serem incorporadas no sistema de saúde2 e, também, 
na construção de políticas de saúde pública baseada 
em evidências. 

Atualmente, agências regulatórias já reconhecem 
a importância desse nível de evidência em determi-
nadas avaliações de tecnologias em saúde, possuindo 
diretrizes específicas para seu uso.3 Com a evolução 
de métodos de análise e a adoção de tecnologias que 
permitem melhor geração e processamento de dados, 
há uma tendência de que esses estudos se tornem 
cada vez mais relevantes para a tomada de decisão. 
Por exemplo, a agência europeias de vigilância sani-
tária de medicamentos (EMA) adicionou o aprimo-
ramento de análises de mundo real e sua utilização 
como um dos objetivos de desenvolvimento para os 
próximos cinco anos.4

Embora os países emergentes tenham crescente 
importância no cenário econômico global, sua parti-
cipação na pesquisa epidemiológica permanece insu-
ficiente. No Brasil, o ecossistema da saúde reflete seu 
cenário socioeconômico heterogêneo e complexo, o 
que torna ainda mais relevante, e ao mesmo tempo 
desafiadora, a geração de evidências de mundo real. 
No atual cenário, o desenvolvimento desse tipo de 

evidência ainda é prematuro, principalmente pela 
ausência de políticas de incentivo, escassez de fi-
nanciamento e pouco desenvolvimento científico na 
área. Consequentemente, em diversas situações, ges-
tores de todas as esferas de governo tomam decisões 
com base em dados imprecisos, que não refletem a 
realidade local. Por exemplo, modelos farmacoeco-
nômicos são frequentemente importados de países 
desenvolvidos e extrapolados para a região, levando 
a decisões de incorporação de tecnologias em saúde 
aquém do ideal. 

No Brasil, diversos estudos demonstram a peque-
na influência de estudos epidemiológicos no plane-
jamento de políticas de saúde pública.5-7 Por este mo-
tivo, é possível afirmar que as evidências coletadas 
em cenários ideais e distantes, como o dos estudos 
clínicos controlados internacionais, muitas vezes 
não apoiam da melhor maneira o processo de tomada 
de decisão. Esse cenário se torna ainda mais delicado 
no ecossistema de saúde brasileiro onde, além de não 
haver espaço para erros clínicos, também há pouca 
margem para erros de gestão e alocação de recursos. 

Para o paciente e o médico, as diferenças entre 
a população estudada e o paciente real podem levar 
a variações na resposta ao tratamento, diminuindo 
sua efetividade e qualidade, aumentando os custos 
no seu manejo, e, até mesmo, influenciando negati-
vamente o tempo de vida do paciente. 

Em um estudo utilizando bases do Departamento 
de Informática do SUS (DataSUS) para descrever o 
perfil de tratamento e os aspectos clínicos de pacien-
tes com carcinoma de células renais, foi observado 
que menos da metade dos pacientes (44,5%) foram 
tratados com apropriadas terapias-alvo em primeira 
linha. Além disso, 26,2% dos pacientes foram trata-
dos, em todas as linhas de tratamento, apenas com 
quimioterapia, que possui baixa eficácia para esses 
pacientes.8 Estudos como este mostram as dificulda-
des no acesso a medicamentos de melhor eficácia, o 
que pode gerar desperdício de recursos e diminuição 
da qualidade e tempo de vida dos pacientes. 

Além dos aspectos clínicos, os estudos de mundo 
real também ajudam a elucidar o manejo e a avalia-
ção do uso de recursos. Os pagadores, pressionados 
com a constante escalada no custo de utilização de 
tratamentos inovadores, enfrentam uma necessidade 
cada vez maior de racionalizar os seus investimen-
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tos. Porém, a escassez de estudos de mundo real im-
pede que essa avaliação seja feita de maneira adequa-
da e, muitas vezes, evidências clínicas em ambiente 
controlado são utilizadas para a tomada de decisão. 
Consequentemente, as análises com essas evidências 
acabam aumentando a incerteza e a imprevisibilida-
de à qual esses pagadores estão submetidos. 

Um exemplo de como a falta de evidências de 
mundo real tem impacto no processo de tomada de 
decisão é o cálculo de impacto orçamentário para a 
incorporação do Eculizumabe para hemoglobinúria 
paroxística noturna (HPN) conduzido pela Secretá-
ria de Ciência, Tecnologia e Insumos Estratégicos do 
Ministério da Saúde.9 Devido à falta de evidências 
sobre o tamanho da população de pacientes no Bra-
sil, sua dispersão e velocidade com a qual o trata-
mento seria adotado, foram apresentados cenários 
cujo o impacto orçamentário, em cinco anos, variava 
entre 800 milhões e 10 bilhões de reais. Este exemplo 
deixa claro, pela amplitude dos resultados, que esse é 
um cenário de grande incerteza e imprevisibilidade, 
onde estudos de mundo real poderiam ajudar a dar 
mais robustez às principais premissas da análise.

Novamente, o DataSUS se apresenta como uma 
ferramenta importante para esse contexto. Ainda 
que a sua característica de base de dados de transa-
ções médicas faça com que os dados para doenças 
sem tratamentos ofertados, como no caso da HPN, 
sejam escassos, esse é um ativo de dados muito im-
portante e que apresenta dados para outras doenças 
raras que podem ser utilizadas como referência para 
a tomada de decisão. 

Os casos descritos demonstram a importância da 
utilização de estudos de mundo real na tomada de 
decisão, tanto para o aspecto clínico quanto para as 
políticas públicas, frente à necessidade e urgência, 
em nosso meio, em desenvolver estudos de mundo 
real para tomar decisões mais apropriadas. 
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