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Real world data analyses in healthcare — blessing or curse?

Ob und welche Evidenz im Gesundheitswesen durch randomisierte kontrollierte Studien
(RCTs) oder durch die Analyse praxisbezogener Daten (Real world evidence (RWE)) generiert
werden sollte, ist ein zentrales und teilweise emotional diskutiertes Thema in der
medizinischen Forschung. RCTs gelten als Goldstandard, da sie durch zufallige Zuweisung von
Teilnehmern zu Interventions- und Kontrollgruppen und deren enger Kontrolle systematische
Fehler minimieren und kausale Zusammenhange klarer aufzeigen kdénnen. RWE (z.B.
Pragmatische Trials, Beobachtungsstudien, etc.) hingegen bieten Einblicke in reale Szenarien
und sind oft praktischer und ethisch vertretbarer, insbesondere wenn es um seltene
Erkrankungen oder langfristige Effekte geht. Steigende Verfligbarkeit von Beobachtungsdaten
lassen Beobachtungsstudien kosteneffektiver erscheinen. Kritiker von Beobachtungsstudien
weisen auf die erhdhte Anfalligkeit fir Bias hin.

In dem Vortag werden die Herausforderungen von RWE dargestellt, die die Aussagekraft und
Zuverlassigkeit beeinflussen kénnen. Kausalmethoden werden kurz beschrieben. Diese
Methoden sind bei Beobachtungsdaten entscheidend, um verlassliche Schlussfolgerungen zu
ziehen. Hier sind drei Ansatze besonders wichtig:

1. Directed Acyclic Graphs (DAGs): DAGs sind visuelle Werkzeuge, die helfen, die
Beziehungen zwischen Variablen darzustellen und zu verstehen, fiir welches Set von
Variablen kontrolliert werden muss, um Bias zu minimieren. DAGs sind besonders
nitzlich, um Confounder zu identifizieren und die Struktur kausaler Zusammenhange
zu verdeutlichen.

2. Target Trial Emulation: Diese Methode zielt darauf ab, Beobachtungsdaten so zu
analysieren, als ob sie aus einer randomisierten kontrollierten Studie stammen
wirden. Durch die Nachahmung eines hypothetischen “Trials” kénnen kausale Effekte
besser und mit gréBerer Validitat abgeschatzt werden und u.a. sog. time-related Biases
zu vermeiden (wie z.B. der Immortal Time Bias).

3. g-Methods: Dazu gehoren statistische Methoden wie g-Estimation, g-Formula und
Inverse Probability Weighting. Diese Methoden sind besonders niitzlich, wenn es
darum geht, fir zeitabhangiges Confounding zu kontrollieren und robuste kausale
Riickschliisse zu ermdglichen.

Die genannten Methoden tragen dazu bei, die Qualitdit und Aussagekraft von
Beobachtungsstudien zu verbessern, indem sie systematische Fehler minimieren und kausale
Zusammenhange valider ableiten.

Es werden Fallbeispiele beschrieben, bei denen sowohl RCTs als auch Beobachtungsdaten fiir
die Entscheidungsfindung eine tragende Rolle gespielt haben. Diese zeigen, dass komplexe
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Methoden helfen, aus RWE kausale Riickschliisse zu ziehen. Beide Studienformen, RCTs und
RWE konnen sich erganzen. Wahrend RCTs die Wirksamkeit unter idealen Bedingungen
testen, liefern RWE wertvolle Daten zur Anwendung und Wirksamkeit in der Praxis. Diese
Kombination kann zu einer umfassenderen Evidenzbasis flihren, die sowohl die
wissenschaftliche als auch die klinische Praxis bereichert.
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