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19.1. INTRODUCCION

“Todos los hospitales deberian hacer un seguimiento de los pacientes que
atienden hasta determinar si el tratamiento ha sido un éxito, y si no es asi, pre-
guntarse por qué, con el objetivo de prevenir fallos semejantes en el futuro”. Esta
cita pertenece al cirujano originario de Boston Ernest Amory Codman. A pesar de
que se encuentra hoy dia de plena actualidad, en realidad data de 1914, lo que
pone de manifiesto que la preocupacion por los resultados que tienen las interven-
ciones sanitarias en los pacientes no es algo nuevo y es intrinseca a la actividad
asistencial. Recientemente, la medicion y analisis de los resultados en salud se ha
establecido como una herramienta prioritaria para avanzar hacia el conocido como
triple objetivo de los sistemas sanitarios: mejorar la salud de la poblacién, ofrecer
una mejor atencién sanitaria a los pacientes y reducir los costes de esta atencién.

Como ya se ha expuesto en capitulos anteriores de este libro, la investiga-
cion de resultados en salud se diferencia de la investigacion clinica, principalmente
los ensayos clinicos aleatorizados, en que se realiza en condiciones de practica
clinica habitual y pueden tener un horizonte temporal mas lejano. Se dirige, por
tanto, a determinar la efectividad de las intervenciones sanitarias (por ejemplo, la
utilizacion de un determinado medicamento, la realizacién de una cirugia con una
técnica laparoscopica o la aplicacion de un programa de seguimiento del paciente
trasplantado pediatrico). La investigacion de resultados en salud también se distin-
gue de los estudios puramente farmaco-econémicos, los cuales buscan determinar
la eficiencia de las intervenciones, aunque también puede integrar costes ademas
de resultados en sus analisis.

Los resultados en salud se han ido incorporando de forma progresiva a la
investigacion. Esto se debe en parte al desarrollo de una vision mas amplia del
concepto de salud y que también requiere de la participacion del paciente con sus
perspectivas. Aunque en areas como la oncologia o las enfermedades autoinmunes
es dificil encontrar estudios de investigacion en los que no se midan resultados en
salud, es cierto que en la investigacion en pediatria existe un cierto retraso. En este
capitulo se revisaran algunas de las areas en las que se centra la investigacion de
resultados en salud en nifios y adolescentes:

m Efectividad y costes de las intervenciones sanitarias.

m Preferencias y prioridades de los pacientes.
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m Resultados percibidos por los pacientes (PRO) y calidad de vida.
m Calidad de la asistencia sanitaria.

La investigacion de resultados en salud para que sea verdaderamente util y
nos ayude a incorporar la percepcion del paciente sobre el impacto de las interven-
ciones sanitarias en su salud, nos plantea algunos retos. En el caso de la investi-
gacion en nifios y adolescentes existen algunas consideraciones previas que son
intrinsecas a estas poblaciones y que se han sefialado como barreras en algunos
casos para el desarrollo de la investigacion de resultados en salud en pediatria:

e La relacién de dependencia con los progenitores o cuidadores: por ejem-
plo, a la hora de acceder a los recursos sanitarios, identificar las necesida-
des y resolverlas, exposicion a factores de riesgo, manejo de los estados
de salud y enfermedad, y la prevencién. No debe olvidarse tampoco el
impacto de la familia en la adherencia a las intervenciones sanitarias (trata-
miento farmacoldgico, educacion para la salud etc.), asi como la capacidad
del entorno para dar soporte econémico a estas intervenciones.

e Los cambios cognitivos, fisicos y sociales que se producen durante la
maduracion del nifio, que ocurren a gran velocidad en comparacion con
los adultos, y que presentan una gran variabilidad interindividual. La mor-
bilidad generada durante la infancia se manifiesta igualmente durante la
adolescencia y, posteriormente, la edad adulta. La evaluacién de las inter-
venciones sanitarias deberia tener un horizonte temporal suficiente que
permitiera valorar los resultados y los costes a largo plazo.

e Las diferencias epidemiolégicas con los adultos. Menos del 5 % de los
nifios sufren enfermedades como diabetes, enfermedad cardiovascular o
artritis, consideradas habitualmente como enfermedades de adultos. Por el
contrario, las patologias mas comunes en la poblacion pediatrica son agu-
das y se pueden considerar menores. Las enfermedades graves son poco
frecuentes y estan relacionadas con patologias congénitas o hereditarias,
o con el cancer (leucemias, linfoma y tumores del sistema nervioso cen-
tral).Estos pacientes son responsables de una parte importante del gasto
puesto que requieren un manejo especializado por parte de equipos multi-
disciplinares y que integren distintos cuidados (Forrest, Simpson y Clancy,
1997; Forrest, 2004).

e La importancia del contexto sociocultural en el desarrollo fisico, psicologico
y social de los nifios y adolescentes. Es necesario considerar su entorno:
sus padres, su familia, sus compafieros de colegio y el resto de la comu-
nidad. Las relaciones en estos ambitos tendran un impacto directo sobre
aspectos como el comportamiento, sus capacidades cognitivas, afectivas
y su desarrollo social, que son dimensiones que se evaluan en multitud de
cuestionarios sobre calidad de vida relacionada con la salud (Matza et al.,
2004).
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Nuestro sistema sanitario se enfrenta a retos muy importantes, como el enveje-
cimiento de la poblacion o la cronificacién de las patologias, que tienen un impacto
alto en la sostenibilidad del sistema. Por este motivo, debemos avanzar hacia una
asistencia sanitaria basada en resultados y que busque generar valor para los
pacientes. Es por esto que necesitamos disponer de medidas, como la calidad de
vida relacionada con la salud, que nos permitan incorporar las percepciones de los
pacientes. En este sentido, la Convencion de Naciones Unidas sobre los Derechos
del Niflo de1989, que reconoce el derecho a la salud, refleja en su articulo 12 que
la opinién de los nifios y los adolescentes debe de ser tenida en cuenta en aquellos
aspectos que les afecten.

19.2. EFECTIVIDAD Y COSTES DE LAS INTERVENCIONES SANITARIAS

La principal fuente de que disponemos para conocer la eficacia de las inter-
venciones sanitarias, es decir los resultados que se obtienen al realizar una deter-
minada intervencién sobre una poblacién, son los ensayos clinicos. Sin embargo,
sabemos que las condiciones en las que se realizan los ensayos clinicos difieren
de la practica clinica habitual (poblaciones homogéneas de pacientes selecciona-
dos, sin comorbilidades que podrian ser frecuentes en la poblaciéon general y con
niveles de adherencia sobreestimados). Por otro lado, nos encontramos con que la
poblacién pediatrica ha sido excluida de los ensayos clinicos de forma sistematica.
Los datos sobre dosificacién, eficacia y seguridad con frecuencia se extrapolan de
los obtenidos en adultos o proceden de estudios de baja calidad. En el campo de los
medicamentos, se sabe que los nifios presentan caracteristicas farmacocinéticas
y farmacodinamicas que los diferencian de los adultos y que pueden determinar
un resultado diferente del binomio beneficio/riesgo estimado para los adultos. Una
poblacién especialmente vulnerable son los neonatos, en los que apenas hay inves-
tigacion. En las ultimas décadas las autoridades norteamericana y europea han
incorporado diferentes regulaciones con el objetivo de promocionar la investigacion
de calidad en la poblacién pediatrica. Por su parte, la Uniéon Europea aprobd los
reglamentos 1901/2006 y 1902/2006 para estimular la investigacion y el desarro-
llo de medicamentos pediatricos, promoviendo la disponibilidad de medicamentos
autorizados especificamente para esta poblacion. Desde la entrada en vigor de esta
legislacion, el numero de nuevas indicaciones o medicamentos autorizados por el
procedimiento centralizado se duplicd con respecto a periodos anteriores (European
Medicines Agency y Paediatric Committee, 2016).

A pesar estos esfuerzos, la investigacion clinica sigue estando muy por detras
de la realizada en poblacion adulta. Por este motivo, hasta un 79 % de los medi-
camentos de los medicamentos utilizados en los hospitales se hace fuera de ficha
técnica (Shah et al., 2007). Entre las barreras para la realizacion de ensayos cli-
nicos en nifos se encuentran los condicionantes éticos y la baja prevalencia de
las enfermedades pediatricas, que encarecen los ensayos y ofrecen finalmente un
mercado reducido para la industria farmacéutica. Por otro lado, no debe olvidarse
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que como en otros ambitos, los ensayos clinicos en pediatria muestran un patrén
desigual. Reflejan patologias frecuentes en los paises desarrollados (como el asma
o la migrafia, que ofrecen resultados mas rentables para la industria) y olvidan otras
patologias (por ejemplo, la malaria) que son mas prevalentes en paises subdesa-
rrollados y responsables en realidad de la mayor carga de enfermedad pediatrica
(Bourgeois et al., 2012).

Todos estos aspectos no hacen sino subrayar la importancia que deben tener
los estudios de efectividad, es decir, aquellos que buscan determinar el efecto que
tienen las intervenciones sanitarias en condiciones de practica clinica, en la pobla-
cién pediatrica. Sin embargo, es habitual que la evidencia sobre las intervenciones
en esta poblacién sea limitada incluso aunque su aplicacion esté muy extendida
(Moyer y Butler, 2004). Algunas de las barreras para la realizacion de este tipo de
estudios ya se han descrito anteriormente:

m La dificultad para alcanzar tamafios muestrales suficientemente grandes que
permitan obtener resultados significativos.

m El alto coste de estos estudios, puesto que frecuentemente se necesitan
tiempos de seguimiento altos para conseguir una vision global del resultado
de una intervencion sanitaria y no solo una fotografia instantanea.

m El problema de que la investigacion tiene como objetivo principal prevenir o
curar una determinada enfermedad, no a mejorar la calidad de vida en glo-
bal.

m La falta de referencias bibliograficas y metodoldgicas para la investigacion
en resultados en salud en nifios y adolescentes, puesto que la mayoria se ha
realizado en patologias propias de los adultos.

Metodolégicamente, este tipo de estudios presentan una serie de requerimien-
tos que se describen con acierto en el trabajo de Kaplan et al., (2001):

Definicién de la intervencién sanitaria: puede incluir aspectos especificos como
un farmaco, un procedimiento quirdrgico o un test diagnostico y otros mas comple-
jos, como el impacto de un programa de atencion al paciente diabético pediatrico
que integre diferentes medidas y profesionales (médicos, farmacéuticos, enfermeria
y trabajadores sociales). Esta definicion debe ser lo mas concisa y precisa posible.

Eleccion del resultado en salud: La OMS definié resultado como un “cambio en
la salud de un individuo, un grupo de personas o una poblacion que se atribuya a
una determinada intervencién o serie de intervenciones”. En la practica se distingue
entre tres tipos de resultados: resultados clinicos, econémicos y humanisticos. Los
resultados clinicos son los mas frecuentemente utilizados en los ensayos clinicos y
otros tipos de estudios, e incluyen resultados de pruebas diagnésticas o analiticas,
sintomatologia, evolucion de la enfermedad, efectos adversos de las intervenciones
etcétera. El objetivo de algunos tipos de intervenciones sanitarias (por ejemplo, un
programa de educacion nutricional en familias de nifios con obesidad) no es siempre
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el nifio, por lo que si se incluyen los padres u otros familiares, deben incluirse medidas
de resultados apropiadas para reflejar los cambios de la intervencion en este grupo.

Eleccioén del grupo control: Desafortunadamente los ensayos clinicos aleatori-
zados pragmaticos son poco frecuentes y la mayoria de la investigacion en efecti-
vidad se realiza con disefios no experimentales (mayoritariamente observacionales
no controlados). Dado que no se utiliza placebo, el control es el tratamiento consi-
derado estandar y su eleccién es fundamental para la aplicabilidad de las conclu-
siones del estudio.

Ajuste de riesgos: Los distintos perfiles de pacientes deben tenerse en cuenta
a la hora de realizar comparaciones para que sean significativas. Se deben ajus-
tar los resultados con las variaciones en las caracteristicas de los pacientes que
pueden darse, por ejemplo, entre dos hospitales que atiendan casos con diferente
severidad o casuistica (case-mix).

En definitiva, podemos concluir que la calidad de los estudios de efectividad y
el interés de las conclusiones van a depender de los siguientes aspectos:

e El conocimiento de cémo las variables subrogadas se relacionan con los
resultados en salud que realmente nos interesan.

e La procedencia de los datos (historia clinica, bases de datos, programas de
prescripcion farmacolédgica o registros de dispensacion) y las limitaciones
que tienen.

e La consideracion de las posibles limitaciones (sesgos a la hora de la selec-
cion de la poblacion, obtencion de datos, etc.).

El interés de los costes para la determinacion de los resultados econdémicos en
salud se ha revisado ampliamente en otros capitulos de este libro. Muchas de las
dificultades a la hora de definir los costes directos e indirectos tienen que ver con
las particularidades de la poblacion pediatrica descritas en la introduccién. Por ejem-
plo, en el caso de una enfermedad crénica en un nifio, debera tenerse en cuenta
el impacto econdmico en términos de productividad a lo largo de toda su vida. Este
concepto de productividad no se debe limitarse a la capacidad de trabajo en la edad
adulta, sino como una pérdida potencial de educacion, desarrollo cognitivo, conduc-
tual o social que tendra impacto cuando sea adulto. Las necesidades (cuidadores,
terapeutas, tratamientos farmacolégicos etc) y la dependencia respecto a los pro-
genitores se modificaran durante el proceso de crecimiento y maduracion del nifio,
por lo que se deben tener en cuenta las diferentes etapas a la hora de asignar los
costes (Ungar, 2007).

19.3. PREFERENCIAS Y PRIORIDADES DE LOS PACIENTES

Los estudios de preferencias y prioridades de los pacientes comparten con
la medicion de resultados en salud referidos por los pacientes el objetivo de que
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la atencion sanitaria gire realmente en torno al paciente, haciéndose consciente
de sus necesidades y ofreciéndole soluciones que le sean valiosas. Sin embargo,
tienen un enfoque diferente que se debe al origen econémico de los métodos que
aplicados en los estudios de preferencias de los pacientes. Mientras que los estu-
dios de resultados reportados por los pacientes reflejan los resultados obtenidos
en un dominio particular, las metodologias de preferencias de los pacientes buscan
dilucidar las prioridades y deseos de los pacientes de forma transversal en varios
dominios. De esta forma, el valor de un determinado resultado en salud dependeria
de las prioridades y preferencias de los pacientes.

Fundamentalmente, existen dos metodologias para la realizacién de estudios
de preferencias de los pacientes:

m Método de las preferencias reveladas: en las que el investigador estima
el valor que para los pacientes tiene un determinado aspecto mediante la
observacion de su comportamiento en condiciones de practica clinica habi-
tuales.

m Método de las preferencias expresadas: en los que el investigador plantea
diferentes escenarios hipotéticos sobre los que los sujetos participantes en
el estudio ofrecen sus preferencias. Como ya se ha revisado en este libro,
existen fundamentalmente dos tipos de estudios: disponibilidad a pagar y
andlisis de conjunto (conjoint analysis). El analisis de conjunto es una técnica
que permite estimar el impacto que un determinado atributo tiene sobre el
valor global de una intervencion sanitaria.

Los nifios y adolescentes y sus padres pueden tener perspectivas distintas
sobre el impacto de las intervenciones sanitarias sobre su calidad de vida, u opinio-
nes diferentes sobre cuales son los resultados mas relevantes para ellos respecto
de los profesionales sanitarios y los gestores. Este hecho ha sido puesto de mani-
fiesto en diferentes estudios, como el de Kramer et al., que mostré que los padres y
los pediatras tenian percepciones diferentes sobre el proceso diagnéstico en nifios
con fiebre sin foco que acudian a un servicio de urgencias. Los padres concedian
mas importancia al dolor o la incomodidad de sus hijos, a la vez que relativizaban
el riesgo de complicaciones poco frecuentes pero mas graves (por ejemplo: pérdida
de la capacidad auditiva por meningitis bacteriana) frente a la realizacion de prue-
bas diagndsticas molestas (hemograma, radiografia o sonda urinaria) (Kramer et
al., 1990).

La toma de decisiones clinicas se basa en la valoracién del beneficio frente al
riesgo de una determinada intervencion sanitaria y también esta influenciada por
las perspectivas de los nifios, los padres y los profesionales sanitarios. Este es
el caso de las decisiones terapéuticas en el campo de la oncologia pediatrica. La
baja incidencia de las enfermedades oncohematolégicas pediatricas hace que en
muchas ocasiones no exista una evidencia lo suficientemente sdélida que permita
hacer recomendaciones robustas. Pueden existir grupos de riesgo que aun no estén
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definidos y que modifiquen el resultado de las intervenciones sanitarias. Por otro
lado, al contrario que en los adultos, el objetivo principal es la curacion, lo cual
se alcanza en un porcentaje alto de pacientes. Sin embargo, es habitual la apari-
cion de toxicidades que pueden condicionar su supervivencia o calidad de vida a
largo plazo. El trabajo de Tomlinson et al. (2011) sobre la utilizaciéon de quimiotera-
pia paliativa frente a los cuidados de soporte en pacientes oncolégicos pediatricos
puso de manifiesto las diferencias existentes entre los profesionales sanitarios y los
padres. A pesar de la opinién mas favorable de los profesionales sanitarios sobre los
cuidados paliativos de soporte, los padres preferian la utilizacién de quimioterapia
incluso aunque pudiera reducir la calidad de vida de los nifios. El estudio concluye
que la esperanza de la curacion, a pesar del estadio, pesaria sobre otros factores
como la supervivencia o la calidad de vida (Tomlinson et al., 2011). Por el contrario,
el estudio de Knowles et al. (2001) mostrd que existia un acuerdo significativo entre
padres y profesionales sanitarios a la hora de valorar diferentes estados de salud
en niflos con cardiopatias congénitas, lo que pone de manifiesto que es posible que
los profesionales, los pacientes y los padres se encuentren alineados (Knowles et
al., 2007).

En este sentido, la Organizacion Mundial de la Salud recomienda que las
perspectivas de los pacientes deben incluirse en las guias de practica clinica
(Schinemann, Fretheim y Oxman, 2006). La toma en consideraciéon de estas pers-
pectivas se considera que aumenta la satisfaccion de los pacientes con los cuidados,
favorece la toma de decisiones por los padres y permite a los gestores sanitarios
priorizar intervenciones sanitarias en funcién de los valores de los pacientes (Sung
y Regier, 2013).

Finalmente, resefiar algunas consideraciones que deben tenerse en cuenta a
la hora de realizar e interpretar los estudios en este ambito:

e Los valores pueden no ser estaticos a lo largo de toda la enfermedad, y
variar en funcion de la edad, el prondstico o la situacion clinica.

e Los pacientes pediatricos pueden presentar deficiencias a la hora de expre-
sar informacién sobre su estado de salud o dificultades para comprender el
balance beneficio riesgo de una intervencion sanitaria. Ademas, los aspectos
culturales, religiosos o educativos pueden influir también en este ambito.

19.4. RESULTADOS PERCIBIDOS POR LOS PACIENTES
Y CALIDAD DE VIDA

19.4.1. LQué son los resultados percibidos por los pacientes?

Como se ha desarrollado previamente a lo largo de este libro, los resultados se
pueden clasificar en clinicos (supervivencia, recidiva, pruebas diagnésticas), eco-
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némicos (costes, ahorro) y humanisticos (percepcion sobre el estado de salud).
Los resultados pueden ser observados, si la comunicacién la hacen los clinicos o
los investigadores, o referidos por el paciente. La FDA definié un PRO (del inglés
patient reported outcome, PRO) como cualquier informe del estado de salud de un
paciente que procede directamente del paciente, sin interpretacion de la respuesta
por parte de un clinico u otro profesional (U.S. Department of Health and Human
Services et al., 2009). En pediatria también es habitual hablar de resultados referi-
dos por los cuidadores mas cercanos (en inglés: proxys), que actuan poniéndose
en lugar del paciente. Su uso deberia estar limitado a las situaciones en las que los
resultados no se puedan obtener de los pacientes directamente.

Los PRO nos pueden aportar informacién sobre diferentes aspectos relaciona-
dos con la salud (Deshpande et al., 2011):

m Sintomatologia: frecuencia y severidad de los sintomas, siendo especial-
mente interesantes aquellos que no se pueden medir, que son subjetivos o
psicolégicos.

m Estatus funcional: capacidad para realizar actividades especificas para eva-
luar el funcionamiento cognitivo o fisico y evaluar la gravedad de la discapa-
cidad.

m Estilos de vida y conductas para la salud: por ejemplo, habitos de vida salu-
dables o adherencia al tratamiento.

= Impacto de la enfermedad en la calidad de vida, calidad de vida relacionada
con la salud

m Satisfaccion del paciente con los cuidados (por ejemplo, los tratamientos
farmacoldgicos) y la experiencia del paciente.

Otro concepto relacionado es la calidad de vida relacionada con la salud (en
inglés health related quality of life, HRQoL), que incluye todos aquellos aspectos
que tienen impacto sobre la salud de una persona, y formaria parte de un concepto
mas amplio que es la calidad de vida.

19.4.2. {Por qué medir resultados percibidos por los pacientes?

Existe evidencia cientifica que muestra que las percepciones de los profesio-
nales sanitarios sobre la gravedad de los sintomas que sufre un paciente pediatrico
pueden no concordar con lo referido por los propios pacientes. Por ejemplo, el estu-
dio de Hockenberry et al. (2003) en pacientes pediatricos oncoldgicos que estaba
recibiendo tratamiento con quimioterapia, mostré una escasa concordancia entre lo
comunicado por los pacientes, los padres y los profesionales sanitarios respecto a
la gravedad de la fatiga (Hinds et al., 1999). Otro estudio mostré diferencias entre
adolescentes y sus padres a la hora de valorar la calidad de vida relacionada con la
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salud, de forma que estos ultimos valoraban como peor el estado de salud de sus
hijos adolescentes que los propios pacientes (Huang et al., 2009). Como clinicos,
estos ejemplos nos hacen pensar que, obviando la informacién comunicada por los
propios pacientes, es posible que no estemos respondiendo a sus necesidades. Es
por esto que la medicion de PRO ocuparia un lugar fundamental en el triple objetivo
de los sistemas sanitarios que se habia comentado al inicio del capitulo.

19.4.3. {Como medir resultados percibidos por los pacientes?

La medicion de resultados percibidos por el paciente se realiza mediante cues-
tionarios que incluyen una o varias dimensiones (bienestar psicoldgico, funcion
fisica, relaciones sociales, funcion cognitiva...) y deben cumplir una serie de requi-
sitos psicométricos que permitan garantizar la calidad de la informacion recogida.
Entre estos criterios se incluyen la fiabilidad (la capacidad de medir con precision un
determinado concepto), la validez, la sensibilidad y la capacidad de ser utilizado en
condiciones de la vida real.

De forma general, los conceptos que se incluyen en los instrumentos para
nifios y adolescentes son similares a los que se utilizan en los dirigidos a la pobla-
cion adulta. Sin embargo, los intentos de aplicar estos instrumentos para adultos en
la poblacion pediatrica han ofrecido resultados deficientes que ponen de manifiesto
la necesidad de adaptarlos. Es cierto que la investigacién de resultados en salud en
nifios y adolescentes plantea algunos retos, pero utilizando instrumentos adecua-
dos, existe evidencia que indica que los nifios son capaces de comunicar aspectos
concretos sobre su salud desde los siete afos y, posiblemente, incluso desde los
cinco afnos (Eiser y Morse, 2001). Sin embargo, no debe obviarse que se han identi-
ficado varios factores que pueden tener influencia en la validez de estas respuestas.
Entre ellos se encuentra una particularidad de la poblacion pediatrica y es que los
nifios y los adolescentes presentan diferentes niveles de comprension y expresion
de conceptos abstractos en funcion de su desarrollo cognitivo. La edad, con varia-
ciones interindividuales, e incluso el género pueden ser factores determinantes en
este nivel de desarrollo. EI documento de buenas préacticas que elaboré ISPOR
en 2013 sobre la medicion de PRO en pacientes pediatricos revisa la evidencia
disponible en cuatro grupos de edad, si bien reconoce que los puntos de corte son
artificiales y que deberia hacerse una evaluacion individualizada de las capacidades
cognitivas del niflo y su capacidad para expresar conceptos, mas o menos abstrac-
tos sobre su estado de salud (Matza et al., 2013):

o Nifios menores de cinco afios: afirma que no existe evidencia que soporte el
uso de la informacién comunicada por el propio paciente, por lo que deberan
utilizarse variables clinicas o las observaciones realizadas por los progenito-
res o profesionales implicados.
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o Nifos entre cinco y siete afos: existen resultados dispares sobre la medicidon
de PRO en este rango de edad. Aunque los nifios de esta edad son capa-
ces de expresar de forma sencilla informacién sobre el dolor o las nauseas,
pueden tener problemas de Iéxico y comprensidn conceptos abstractos mas
complejos. Existen cuestionarios, tanto generales como especificos, que pre-
tenden cubrir esta poblacién. Por ejemplo, el instrumento Pediatric Quality of
Life Inventory (PedsQL), que se revisara mas adelante, incluye este grupo de
edad con buenos resultados en cuanto a validez interna. Sin embargo, otros
instrumentos no han mostrado esta robustez a la hora de aplicarse en este
rango de edad

o Nifios entre ocho y once afos: a diferencia del punto anterior, existen trabajos
que han demostrado que los nifios incluidos en este rango de edad presen-
tan una buena capacidad de comprension para la mayoria de los conceptos
relacionados con la salud, que son similares a los alcanzados en edades
mas avanzadas. Siempre que se pueda asegurar la correcta comprension
de los conceptos del instrumento elegido, se recomienda la utilizacion de los
datos referidos por los propios pacientes en este rango de edades.

o Adolescentes entre doce y dieciocho afios: el reto en este grupo es defi-
nir qué informacioén es realmente relevante para esta poblaciéon. Aunque en
algunos aspectos se pueden asemejar a los adultos, algunos estudios han
puesto de manifiesto que existen diferencias en la informaciéon que deben
abarcar los dominios. Dada la heterogeneidad de este rango de edad, se
recomienda la utilizacion de cuestionarios apropiados para los adolescentes
evitando la aplicacion directa de instrumentos dirigidos a adultos sin realizar
una validacion previa.

Otro aspecto que puede influir en las propiedades psicométricas de los instru-
mentos es el formato del cuestionario. Respecto a la forma de administracion, se
distingue entre cuestionarios autoaplicados y los realizados por un entrevistador.
En principio, los preferibles son los primeros, puesto que evitan que el entrevista-
dor pueda introducir sesgos. Los cuestionarios administrados por un entrevistador
pueden ser una opcién razonable cuando la capacidad de comprensién (disca-
pacidad intelectual, analfabetismo o bajo nivel cultural) o de cumplimentacién del
cuestionario del sujeto pueda estar comprometida (por ejemplo, discapacidad visual
o incapacidad de concentracién en nifios con trastorno por déficit de atencion e
hiperactividad). Igualmente, el tiempo necesario para completar el cuestionario tam-
bién es un factor a tener en cuenta. En este sentido, el nivel de comprension lectora
es un punto clave y debe considerarse en el contexto de la poblacién de estudio.
A la hora de disefiar un cuestionario puede ser necesario traducir la jerga médica a
conceptos que los nifios puedan entender mas facilmente (por ejemplo: la sensa-
cion de nauseas podria expresarse como “tener el estébmago revuelto” y el dolor
abdominal como “dolor de tripa”). Si el cuestionario es autoaplicado deben adap-
tarse igualmente las instrucciones para completarlo y las respuestas, no solo los
enunciados. La mayoria de los cuestionarios utilizan escalas ordinales crecientes
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(tipo Likert), escalas con expresiones faciales o, menos frecuentemente, escalas
visuales analdgicas. Existe consenso sobre la utilidad de las escalas Likert en este
tipo de estudios, si bien parece que los nifios mas pequefios (de cuatro a seis afios)
tienen tendencia a marcar respuestas mas polarizadas, por lo que se recomienda
utilizar ilustraciones que sirvan como ayuda. El periodo de tiempo sobre el que se
hace la evaluacién, un parametro definido por cada cuestionario, es otro factor a
tener en cuenta. Mientras que los nifios de ocho afios son capaces de recordar
datos de forma fiable de hasta cuatro semanas, nifios mas pequefios pueden tener
problemas con periodos superiores a una semana (Matza et al., 2013). Por todos
estos motivos, la adecuacion del formato de los cuestionarios a la poblaciéon debe
comprobarse antes de la realizacion de un estudio.

Existen discrepancias sobre la utilizacion de la informacién proporcionada por
los representantes (progenitores o cuidadores cercanos) frente a la comunicada por los
propios pacientes en nifios y adolescentes. Esta concordancia puede depender de
factores como el dominio que se esta estudiando (es mayor para los dominios que
implican funcionalidad y menor para los mas subjetivos), la edad del nifio o la pre-
sencia o ausencia de enfermedad. Ademas, parece razonable pensar que la infor-
macién procedente de estos cuidadores cercanos estara sesgada por el impacto
que les produce a ellos mismos la circunstancia de su hijo (Matza et al., 2013;
Janssens et al., 2015). Tanto la EMA como la FDA indican en sus documentos de reco-
mendaciones que los PRO deberian recogerse directamente del paciente, siendo
conscientes de las dificultades que esto tiene en algunos grupos de edad (U.S.
Department of Health and Human Services et al., 2009; Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP) y European Medicines Agency (EMA), 2016 y
European Medicines Agency, Paediatric Committee, 2016).Como se ha comentado,
la calidad de vida relacionada con la salud es multidimensional, y aunque algunas
dimensiones son las mismas que en adultos (funcion fisica, relaciones sociales,
bienestar psicoldgico etc.), los aspectos concretos que abarcan son diferentes. De
la propia definicion de calidad de vida relacionada con la salud se desprende que es
subjetiva, por lo que deberia medirse desde la perspectiva del paciente.

19.4.4. Tipos de instrumentos:

Cuestionarios genéricos: abarcan aspectos variados del estado de salud, por
lo que incluyen la mayoria de las dimensiones. Se pueden utilizar tanto en pacientes
como en la poblacién general, por lo que permiten realizar comparaciones. Habitual-
mente son menos sensibles a los cambios en el estado de salud, por lo que pueden
no ser los mas utiles para evaluar el impacto de una intervencién sanitaria. Algunos
ejemplos de instrumentos genéricos son KIDSCREEN o PedsQL. Existen reposi-
torios como biblioPRO" donde se pueden encontrar cuestionarios tanto genéricos
como especificos.

" www.bibliopro.org
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KIDSCREEN es un instrumento multidimensional desarrollado en trece paises
europeos para la evaluacion del estado de salud y el bienestar subjetivo en nifios y
adolescentes (de 8 a 18 afios) sanos o con enfermedades crénicas. Consta de tres
cuestionarios:

m El cuestionario KIDSCREEN-52 abarca 10 dimensiones (bienestar fisico,
bienestar psicologico, estados de animo, autopercepcioén, autonomia, rela-
cion con los padres y vida familiar, recursos econémicos, amigos y apoyo
social, entorno escolar y aceptacion social) en 52 preguntas.

m El cuestionario KIDSCREEN-27 es una version resumida del anterior, que
abarca 5 dimensiones en 27 preguntas, por lo que el tiempo necesario para
completarlo es menor.

m El cuestionario KIDSCREEN-10 se deriva a su vez del cuestionario anterior
y esta formado por 10 preguntas. Su utilidad principal es como herramienta
de cribado poblacional.

Entre las ventajas de KIDSCREEN estan el ser cuestionarios transculturales,
por lo que pueden servir para comparar paises diferentes, y que ha demostrado
una validez y fiabilidad aceptables. Todos los cuestionarios estan disponibles en una
version para los padres y otra para los nifios.

El instrumento PedsQL, por el contrario, fue desarrollado en Estados Unidos
y se dirige a nifios y adolescentes de 5 a 12 afios tanto sanos como con patologias
agudas y cronicas. El cuestionario genérico (23-item PedsQL Generic Core Scales)
dispone de dos versiones, una para la autoadministracién por los nifios (de 5 a 18
anos) y otra para los padres (2-18 afios). Es multidimensional, abarcando el funcio-
namiento fisico, emocional, social y escolar. También se han desarrollado multiples
modulos especificos de cada patologia (artritis, asma, diabetes, cancer y enferme-
dades cardiacas) que complementan el cuestionario genérico. Cabe destacar que
ha demostrado tener una fiabilidad y validez adecuadas, y se encuentra disponible
en multitud de idiomas, entre ellos el castellano.

Los cuestionarios de utilidad son también genéricos, de forma que muestran
las preferencias de los pacientes por distintos estados de salud que oscilan entre el
0 (la muerte) y el 1 (el mejor estado de salud). Estos instrumentos se han utilizado
para el calculo del afio de vida ajustado por calidad (AVAC). Algunos ejemplos de
cuestionarios adaptados para su uso en poblacion pediatrica son el EQ-5D-Y y el
Health Utility Index Mark 2 (HUI2).

El cuestionario EQ-5D-Y es una adaptacion del instrumento EQ-5D para nifios
y adolescentes entre ocho y quince anos. Consta de una parte descriptiva en la
que se analizan cinco dimensiones (movilidad, autocuidado, actividades de la vida
cotidiana, dolor, y sentimientos de tristeza, ansiedad o depresion) en una escala de
tres niveles (sin problemas, algunos problemas o muchos problemas). La puntacion
obtenida se complementa con una escala visual analdgica en la que el encuestado



INVESTIGACION DE RESULTADOS EN SALUD EN NINOS Y ADOLESCENTES

debe valorar su estado de salud entre el peor estado de salud que se pueda imagi-
nar (cero puntos) y el mejor (cien puntos) en el dia de realizacion del cuestionario.
También existen versiones del cuestionario para cuidadores cercanos.

El instrumento HUI2 fue desarrollado originalmente para evaluar resultados y
secuelas en individuos que hubiesen sufrido enfermedades oncohematoldgicas en
la infancia. Evalua siete dimensiones (sensaciones, movilidad, emociones, capa-
cidad cognitiva, autocuidado, dolor y fertilidad) con escalas de entre tres y cinco
niveles (desde “funcionamiento normal para su edad” a “completamente incapaz”).
Se diferencia del EQ-5D-Y en que busca determinar la capacidad para funcionar en
estos dominios, en lugar de valorar el desempefio en estas areas.

Cuestionarios especificos: se centran en aspectos de un problema de salud en
particular (por ejemplo: epilepsia) o una intervencién sanitaria (por ejemplo: pacien-
tes en tratamiento con quimioterapia). Se utilizan frecuentemente en el contexto de
los ensayos clinicos porque permiten demostrar los beneficios de una determinada
intervencioén (son sensibles) y sirven para comparar poblaciones con el mismo pro-
blema de salud. Pueden ser instrumentos tanto multidimensionales como unidimen-
sionales. Se han desarrollado multitud de cuestionarios especificos de patologias,
algunos de los cuales se encuentran recogidos en la tabla 1.

Tabla 1.

EJEMPLOS DE CUESTIONARIOS ESPECIFICOS DE PATOLOGIAS

Nombre cuestionario ~ Edad (afos) Informantes Dominios
Alergia:

Pediatric Allergic
Diease Quality of Life

- . 6-16 Nifios Actividades, emociones, sintomas.
Questionnaire
(PADQLQ)
Asma:
Childhood Asthma 4-11 Nifios y padres

Control Test for Control del asma.

children (C-ACT) 12-18 Nifios
About my Asthma 6-12 Nifios Calidad de vida relacionada con la salud.
(AMA)
A: calidad de vida, angustia.
CAQA: 47 B: calidad de vida (actividades), calidad
Childhood Asthma i ~ de vida (actnvndadles pasivas), angustia,
. . CAQ-B: 8-11 Nifios gravedad de los sintomas.

Questionnaires (CAQs) ) ) o .

CAQ-C: 12-16 C: calidad de vida (actividades), calidad

de vida (actividades sociales), angustia,
gravedad de los sintomas, reactividad.
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Tabla 1. (continuacién)

EJEMPLOS DE CUESTIONARIOS ESPECIFICOS DE PATOLOGIAS

Nombre cuestionario ~ Edad (afos) Informantes Dominios

Asma:

Pediatric Asthma
Qualiy of Life 7-17 Nifios
Questionnaire (PAQLQ)

Sintomatologia, funcién emocional,
limitaciones en la actividad.

Cdncer:

Escala de Calidad de Aislamiento social, carencias emocionales,
Vida para Nifios 6-18 Nifios sufrimiento emocional, obstaculos para
Oncoldgicos (ECVNO) relacionarse.

Pediatric Oncology
Quality of Life Scale 3-18 Padres
(POQOLS)

Enfermedad inflamatoria intestinal:

Funcion fisica y restricciones, angustia,
respuesta al tratamiento activo.

Funcidn intestinal, imagen corporal,

Impact Questionnaire deterioro social/funcional, dafio

(IMPACT) 9-18 Nifios emocional, tratamientos y pruebas,
deterioro global.
Epilepsia:
Impact of Childhood Comportamiento, funciones fisicas y
Neurologic Disability 2-18 Padres neurolégicas, funciones, aprendizaje
Score (ICND) cognitivo, epilepsia.
Obesidad:
Funcidn fisica, funcién emocional, burla y
marginacion, atributos positivos, rechazo
.. . social.
Sizing me up Nifios . . . .
.. 5-18 Funcion fisica, funcion emocional, burla y
Sizing them up Padres S - .
marginacién, atributos positivos, rechazo
social, tiempo de la comida, colegio,
adaptacion y desarrollo del adolescente.
Impact of weight on -~ Bienestar fisico, autoestima corporal, vida
quality of life-Kids 11-19 Nifios . . .
(IWQOL-Kids) social, relaciones familiares.

Fuentes: Adaptado de Matza et al,, (2004) y Solans et al,, (2008).

DISABKIDS es un instrumento elaborado en siete paises europeos dirigido a
nifos con enfermedades cronicas. Consta de varios cuestionarios: DISABKIDS-37,
DISABKIDS-12 y DISABKIDS-Smiley. El cuestionario DISABKIDS-37 consta de 37
puntos que evaluan seis dimensiones (independencia, emociones, inclusion social,
exclusion social, limitaciones fisicas y tratamientos). Existen versiones tanto para la
aplicacion a cuidadores cercanos como para los pacientes. El cuestionario DISA-
BKIDS-12 es una version abreviada del anterior, evaluando en 12 puntos las seis
dimensiones anteriores. Mientras que los cuestionarios anteriores estan dirigidos a
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nifos y adolescentes de ocho a dieciséis afios, el cuestionario DISABKIDS-Smiley
se puede utilizar en nifios de entre cuatro y siete afios. Se trata de una version del
cuestionario original adaptada al nivel cognitivo de esta poblacion, en la que las res-
puestas se ofrecen en forma de caras representando emociones. Por ultimo, este
instrumento también consta de cuestionarios especificos para algunas patologias
como la artritis reumatoide, el asma, la dermatitis atdpica, la paralisis cerebral, la
fibrosis quistica, la diabetes infantil y la epilepsia.

Finalmente, resefar que existen cuestionarios desarrollados especificamente
para subpoblaciones (por ejemplo: adolescentes) que por su espectro se pueden
ser igualmente genéricos o especificos. Este es el caso del instrumento Youth
Quality of Life (YQoL), que es un cuestionario genérico multidimensional dirigido a
adolescentes entre once y dieciocho afios sanos o con enfermedades crénicas. Se
trata de un cuestionario autoaplicado, del que también se encuentra disponible una
version reducida (YQoL-SF), y que abarca cuatro dominios: relaciones sociales,
identidad personal, entorno (“oportunidades y obstaculos”) y calidad de vida global.

19.4.5. (Como elegir el instrumento adecuado?

En las ultimas décadas se ha producido un crecimiento exponencial del nimero
de instrumentos para la medida de calidad de vida relacionada con la salud en nifios
y adolescentes, especialmente de cuestionarios especificos, lo que dificulta su elec-
cion. Hay varios puntos que deben tenerse en cuenta.

En primer lugar, la seleccion del instrumento debe hacerse teniendo en cuenta
el objetivo del estudio y la poblacién elegida. Como ya se ha comentado, los cues-
tionarios especificos son mas sensibles que los genéricos, por lo que son los prefe-
ridos a la hora de evaluar los cambios ocurridos en el estado de salud o el impacto
de las intervenciones sanitarias. En la practica, es habitual que en un mismo estudio
se utilicen tanto cuestionarios genéricos como especificos de la patologia con el
objetivo disponer de informacién complementaria. La realizacién de estudios multi-
céntricos internacionales plantea el reto de la adaptacion de los cuestionarios a los
distintos idiomas y culturas, que como ya se ha comentado es un aspecto impor-
tante en la validez de los resultados. La mejor opcion en estos casos es utilizar
cuestionarios que hayan sido desarrollados a la vez en varios paises. Como se
ha comentado, debera priorizarse la recogida de datos comunicados por los pro-
pios pacientes frente a los comunicados por los cuidadores siempre que sea posi-
ble. Muchos instrumentos tienen cuestionarios dirigidos tanto a cuidadores como
pacientes. La recogida de ambos tipos de cuestionarios podria aportar informacion
complementaria.

En segundo lugar, los cuestionarios deberian elegirse teniendo en cuenta las
dimensiones que abarcan y que estas tengan relacién con el objetivo del estudio.
No hay que perder la perspectiva de lo que se esta evaluando, principalmente por-
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que los instrumentos habitualmente incluyen aspectos subjetivos (salud percibida)
y objetivos (capacidad funcional) que no deben intercambiarse. Un ejemplo de esto
es la llamada “paradoja del discapacitado”, que han puesto de manifiesto diversos
estudios que muestran cémo individuos con una capacidad funcional muy disminuida
por enfermedades cronicas refieren un nivel alto de calidad de vida (Rosenbaum et
al., 2007). Muchos de los aspectos de la poblacion que condicionan la eleccién del
instrumento ya han sido comentados anteriormente, y entre los que se encuentran
su comprension linguistica, desarrollo cognitivo y discapacidades. No debe olvi-
darse el importante impacto que tiene el contexto social, econémico y cultural en el
que se desarrollan las medidas, y que tienen influencia sobre la participacion o las
propias respuestas.

Finalmente es necesario tener en cuenta las caracteristicas psicométricas del
instrumento. La mayoria de ellos aportan informacién sobre validez y consistencia
interna. Sin embargo, la existencia de evidencia publicada sobre la sensibilidad o la
correlacion test-retest de los cuestionarios es menos frecuente (Solans et al., 2008).

19.4.6. Patient-reported outcomes measurement information system
(PROMIS)

Es una iniciativa desarrollada por los National Institutes of Health (NIH) nortea-
mericanos que tiene como objetivo proporcionar una base de datos con preguntas
(items) sobre PRO en diferentes dominios dirigidas a pacientes crénicos adultos,
adolescentes y nifios. Esta base de datos, accesible de forma gratuita?, contiene
medidas destinadas a nifios entre ocho y diecisiete afios, y también para nifos
desde cinco afios en adelante para ser contestadas por cuidadores cercanos. Ini-
cialmente ofrecia cuestiones genéricas que evaluaban el bienestar fisico, mental
y social, que podian ser utilizados para la realizacion de medidas que abarcaban
varios dominios y subdominios (fatiga, movilidad, intensidad del dolor, ansiedad,
relaciones sociales...) y que permitian su uso en diferentes patologias al mismo
tiempo. Esta base de datos se puede utilizar para como escalas o test breves (si
solo se utilizan cuestiones pertenecientes a un Unico dominio), para la realizacion
de perfiles de salud (si se incorporan combinaciones de cuestiones procedentes de
diferentes dominios en un mismo instrumento) o como banco de preguntas para
elaborar un test adaptativo informatizado (computer adaptative test, CAT). Para la
poblacién pediatrica existen tres instrumentos de perfiles de salud, PROMIS-25,
PROMIS-37 y PROMIS-49, que se diferencian en el nimero de preguntas de cada
dominio que incluyen. También existen los perfiles globales de salud PROMIS cen-
trados en la funcidn fisica y cognitiva que constan de siete o nueve preguntas uni-
camente. Los tests adaptativos informatizados utilizan un banco de cuestiones de
la libreria PROMIS para construir una prueba personalizada, de forma que cada
pregunta se selecciona en base a lo respondido anteriormente por el encuestado
segun un algoritmo, de forma que se alcanzan altos grados de fiabilidad y eficiencia.

2 www.healthmeasures.net
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19.4.7. Experiencias midiendo resultados percibidos por el paciente
en la practica clinica diaria

Experiencia KLIK ePROfile: se trata de un proyecto llevado a cabo en cuatro
hospitales pediatricos de Amsterdam en el que participaron nifios y adolescentes
con artritis juvenil idiopatica. Los pacientes (8-18 afos) o sus padres (0-7 afos)
recibian un enlace a la pagina web KLIK® donde podian completar un cuestionario
electrénico de recogida de PRO. Los instrumentos utilizados fueron TAPQOL (nifios
entre 0-5 afos) y PedsQL (resto de edades). Los clinicos podian utilizar estas res-
puestas en la consulta para hacer un seguimiento de los resultados. La implantacion
de la medicion de PRO en estos pacientes pediatricos mejoré la comunicacion entre
los profesionales, los nifios y sus padres (Haverman et al., 2013).

Experiencia en el Cincinnati Children’s Hospital Medical Center: desde 2011
este hospital pediatrico tiene un programa institucional de medicién de PRO como
parte de la actividad clinica. La recogida de resultados tiene lugar en las consultas,
de forma que los pacientes pueden rellenar los cuestionarios en los dispositivos
electrénicos disponibles. Tanto los instrumentos (genéricos o especificos de una
patologia) como la frecuencia se han consensuado con el equipo clinico, de forma
que los pacientes son notificados de la necesidad de rellenar los cuestionarios
cuando acuden a la consulta. Los resultados se integran en la historia clinica elec-
tronica, por lo que estan disponibles para que el profesional sanitario y el paciente
puedan discutir sobre ellos (Gerhardt et al., 2018).

19.4.8. Resultados percibidos por el paciente en el contexto
de los ensayos clinicos

Si bien es cierto que las decisiones regulatorias y de financiacion de los medi-
camentos en el pasado se han tomado teniendo como referencia los resultados de
eficacia y seguridad demostrados en los ensayos clinicos, la tendencia actual es a
incorporar otras medidas para la toma de estas decisiones. En este contexto surge
el interés por demostrar el valor de los medicamentos, especialmente en los innova-
dores, de forma que se perciban como una inversién y no como un gasto. La FDA
presenté en 2009 una guia con recomendaciones para la utilizacion de resultados
en salud referidos por los pacientes en los procesos de desarrollo y autorizacion de
los medicamentos, que incluye un apartado especifico para nifios y adolescentes
(U.S. Department of Health and Human Services et al., 2009). Igualmente, la EMA
ha elaborado una guia que ofrece recomendaciones sobre la utilizacion de PRO en
el desarrollo de farmacos oncoldgicos (Committee for Medicinal Products for Human
Use (CHMP) y European Medicines Agency (EMA), 2016; European Medicines Agency
y Paediatric Committee, 2016).

Los beneficios para la industria farmacéutica de incluir resultados en salud
durante el proceso de desarrollo del medicamento son claros: poner en valor el

3 www.hetklikt.nu
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producto y favorecer su acceso al mercado en un contexto de reduccion de costes
y disponibilidad de alternativas. Sin embargo, la adopcion de estas estrategias en
los ensayos clinicos pediatrica es lenta. Para los profesionales sanitarios, gestores
e incluso para los propios pacientes supone avanzar en el conocimiento del impacto
de las intervenciones sanitarias en la calidad de vida de los pacientes pediatricos,
es decir, determinar la relacion las variables subrogadas (por ejemplo, parametros
analiticos) y su significancia clinica (impacto en la calidad de vida del paciente).

19.5. LOS RESULTADOS PERCIBIDOS POR LOS PACIENTES
Y LA CALIDAD EN PEDIATRIA

Este capitulo finaliza recordando nuevamente al cirujano Ernest Codman que,
después de graduarse en Harvard y ejercer como cirujano durante varias décadas,
fundoé el Comité para la Estandarizacion Hospitalaria asociado al Colegio Americano
de Cirujanos en 1910. El objetivo de este comité era recoger y estudiar resultados
en salud de centros hospitalarios y evaluar como se podian mejorar.

Desde entonces, los clinicos nos hemos ido familiarizando con los indicado-
res de calidad centrados en los procesos o en la actividad (reingresos, mortalidad,
porcentaje de niflos vacunados), que responden a la visién de estas organizaciones
tan complejas que son los sistemas sanitarios. Sin embargo, nuestro compromiso
debe ser con la mejora de la vida de los pacientes. Esto significa que deberiamos
conocer el impacto de nuestras intervenciones sobre, por ejemplo, el dolor, la fun-
cion fisica o el desarrollo social del nifio. En el momento actual, y teniendo presente
el triple objetivo de los sistemas sanitarios, numerosas instituciones han reconocido
la necesidad de incorporar los resultados referidos por los pacientes a los procesos
de mejora continua. Esta informacion podria servir para ofrecer una informacién
mas transparente a los pacientes, de forma que puedan efectuar decisiones sobre
su salud de una forma mas fundamentada. Por otro lado, estos datos serian una
fuente de informacion de gran utilidad para los clinicos que permitiria reducir la
variabilidad clinica no justificada. Finalmente, estas medidas podrian ser utilizadas
por los gestores como herramienta para planificar y asignar los recursos del sistema
sanitario eficientemente.

La recogida de resultados referidos por los pacientes es un proceso laborioso y
existen pocas experiencias de recogida rutinaria y sistematica de PRO. El National
Health Service inglés (NHS), a través de su iniciativa NHS PROM Programme, pro-
mueve la recogida de mediciones de resultados referidos por los pacientes en artro-
plastia de rodilla y cadera desde 2009, con el objetivo de determinar el impacto de
estas intervenciones sanitarias incluyendo la perspectiva de los propios pacientes.
Igualmente estan trabajando en recoger de forma sistematica resultados referidos
en enfermedades cronicas como la EPOC. Algunos ejemplos de experiencias en la
recogida de PRO sistematica son los registros nacionales suecos de calidad en reu-
matologia y nefrologia pediatricas (Nilsson, Orwelius y Kristenson, 2016). En el caso
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norteamericano, existe la Children’s Health Insurance Program Reauthorization Act
(abreviada como CHIPRA), que desde 2009 promovio la elaboracion por parte del
Department of Health and Human Services de indicadores de calidad de la asis-
tencia sanitaria a nifios y adolescentes. A pesar de que esta ley requeria que estos
indicadores abarcaran los distintos ambitos de la calidad asistencial, la version de
2018 incluye veintiséis indicadores de los que veinticinco son indicadores de activi-
dad o cobertura sanitaria (por ejemplo: porcentaje de nifios inmunizados o visitas a
urgencias) y solo uno recoge la experiencia del paciente. En Espafa, comunidades
auténomas como la de Madrid o Cataluia disponen de observatorios de resultados
en salud. Sin embargo, incluyen pocos indicadores especificos para la poblacién
pediatrica (porcentaje de nifios inmunizados o satisfaccion con el pediatra asig-
nado).

Algunas de las barreras para la incorporacion de este tipo de medidas al ambito
de la gestion sanitaria y los programas de mejora de la calidad ya se han expuesto
en este capitulo: dudas sobre la calidad de la informacién recogida en la poblacién
pediatrica, abundancia de instrumentos o el coste de realizar estas medidas. Otras
limitaciones que se han descrito son:

m Privacidad y uso de los datos recogidos: por un lado, la recogida y uso pos-
terior de los datos deberia cumplir tanto lo recogido en la Ley Organica de
Proteccién de Datos y la Ley 41/2002 de Autonomia del Paciente. Respecto
al uso de la informacién referida por los pacientes, no puede limitarse al calculo
de indicadores. En nuestra opinion, no seria éticamente admisible recoger
toda esta informacién y no incorporarla al proceso clinico para ofrecer al
paciente una mejor atencion sanitaria.

m Falta de consenso sobre la estandarizacién de estas medidas de resultados:
por el momento siguen existiendo discrepancias sobre la terminologia en
resultados en salud, las metodologias mas adecuadas para la obtencion de
datos y su interpretacion para obtener conclusiones significativas (Shaller,
2004).

Esta falta de consenso es el punto de partida del International Consortium for
Health Outcomes Measurement (ICHOM), una organizacion que trabaja en la elabo-
racion de conjuntos estandarizados de medidas de resultados en salud enfocados
en las patologias responsables de la mayor carga de la enfermedad. Segun su
vision, la utilizacion de indicadores basados en resultados referidos por los pacien-
tes permitiria identificar buenas practicas y disminuir la variabilidad clinica, de forma
que se ofrezca una atencion sanitaria en el valor. En la preparacion de estos estan-
dares de medidas se tienen en cuenta las perspectivas de los gestores sanitarios,
de los clinicos y de los pacientes para seleccionar los resultados que son mas rele-
vantes. En el ambito pediatrico, actualmente estan disponibles dos conjuntos de
medidas de resultados para patologias congénitas como son la queilosquisis (labio
leporino) y el paladar hendido, y la microsomia hemifacial, de los que ya existen
algunas experiencias de implantacion y uso (Bittar et al., 2018).También existe un
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set de medidas dirigido a las mujeres que comprende el proceso del embarazo y
el parto. Incluye tanto medidas de mortalidad y morbilidad materno-infantiles, como
de satisfaccién de la madre con la experiencia del parto y los cuidados recibidos,
lactancia o depresion posparto. Todos estos conjuntos de medidas se encuentran
disponibles en la web del ICHOM®*.

La recogida de PRO integrada en la asistencia sanitaria es un proceso labo-
rioso que precisa del compromiso de los profesionales sanitarios y de las organi-
zaciones con la calidad. Se han identificado numerosas barreras, entre las que se
pueden destacar la falta de integracion de las medidas de PRO en los sistemas
de historia clinica, la carga de trabajo de los profesionales sanitarios y la falta de
estimulos econdmicos a la hora de implantar estas mejoras. Sin embargo, existe
evidencia de que la recogida rutinaria de este tipo de medidas mejora el control de
los sintomas, la calidad de la atencion sanitaria y la comunicacion entre los profe-
sionales sanitarios y el paciente (Chen, Ou y Hollis, 2013; Valderas et al., 2008).

19.6. CONCLUSIONES

m La investigacion de resultados en salud en la poblacion pediatrica busca
conocer el impacto de las intervenciones sanitarias en condiciones de prac-
tica clinica en nifios y adolescentes. Los resultados pueden tener caracter
clinico, econémico o humanistico.

m Las percepciones de los profesionales sanitarios sobre la gravedad de los
sintomas, el funcionamiento fisico o cognitivo de los pacientes, o el impacto
de una enfermedad en la calidad de vida son diferentes a las que tienen los
propios pacientes.

m Los resultados percibidos por los pacientes pediatricos se pueden medir con
cuestionarios validados y con formatos adecuados a los diferentes niveles de
comprension y expresion que tienen los nifos y adolescentes.

m Aunque existen experiencias de medicion de resultados en salud percibidos
por los pacientes en condiciones de practica clinica, existen algunas barre-
ras para su implantacion generalizada.

m La investigacion de resultados en salud es una fuente de informacion muy
valiosa para llevar a cabo la transformacion que precisa el sistema sanitario,
involucrando aun mas a los pacientes en las decisiones sobre su salud y
ofreciendo servicios orientados a una atencién sanitaria basada en el valor.
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