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Materiell
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— Mitglied im Sachverstandigenrat Gesundheit und Pflege

— Mitglied Regierungskommission ftr eine moderne und bedarfsgerechte
Krankenhausversorgung (2023-2025)

— Stellvertretender Vorsitzender Deutsches Netzwerk Versorgungsforschung

— Wissenschaftliche Kooperation mit Akteuren der Selbstverwaltung und deren Instituten

Universitatsklinikum

Carl Gustav Carus
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Versorgungsforschung

Der ,komplexe Gegenstand®der Die Angemessenheit (Appropriateness) einer
Versorgungsforschung ,ist die gesundheitliche {(...) Gesundheitsleistung muss im Kontext der
Versorgung unserer Bevolkerung, ihre Planung, Leistungserbringung nachgewiesen werden:
Organisation, Regulierung, Evaluation und Patientenmerkmale, Merkmale des
Optimierung“ (DFG, 2010) Leistungserbringers, Merkmale der Arzt-Patient-

Interaktion, Region (SVR Gesundheit 2007)

/

Throughput Modell (modifiziert nach Pfaff, 2003) \

Throughput

Ressourcen Versorgungsprozesse Versorgungsleistung Ergebnis
\ Strukturen




Herausforderungen im Gesundheitssystem (Auswahl)

I Fachkraftemangel
I Geringe Effizienz
I Sektorengrenzen = Designfehler
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Kausalitat und Entscheiden bel Unsicherheit

U nsS | C h e rh e |t Uber Kausalzusammenhang

zW. Intervention und Outcome;
Exposition und Outcome;
(Nutzen und Risiko; Angemessenheit;

Forschung

Wann ist die Unsicherheit klein genug,

Qualitat und Wirtschatftlichkeit)
um
Eine Intervention in Verkehr zu bringen

. Klinische Handlungen zu rechtfertigen

- Gesundheitspolitisch zu handeln (Pandemie)
: : - Innovation der Gesundheitsversorgung auf
. Unsicherheit Juny

Struktur- oder Prozessebene zu rechtfertigen ?




Konvention: Wir handeln (nur dann), wenn ...



Evidence based medicine: what it is and what it isn’t

It’s about integrating individual clinical expertise and the best external evidence

Klinische
Expertise

Externe
Evidenz

Quelle:http://fhs.mcmaster.ca/mai
n/news/news_2015/david_sacket

tﬂb"'avid Sackett
1934 - 2015)

Individualmedizinisches
Konzept !

Evidence based medicine is the conscientious, explicit, and
judicious use of current best evidence in making decisions
about the care of individual patients. The practice of evidence
based medicine means integrating individual clinical expertise
with the best available external clinical evidence from syste-
matic research. By individual clinical expertise we mean the
proficiency and judgment that individual clinicians acquire g _
through clinical experience and clinical practice. Increased Arzt:innen

Patienten-
praferenz

Fokus: Aus- und Weiterbildung
von Medizinstudierenden und

BMJ] voLuME 312 13 JaNUARY 1996



Umsetzung auf Systemebene
- Doppelte Reduktion auf EXTERNE EVIDENZ

- Entscheidend fur
Allokationsentscheidungen
la Meta-Analyse zu Randomisierten Kontrollierten Studien Randomisierung | > Momentaner Konsens: Unsicherheit

nur dann ausreichend gering, wenn
1b Randomisierte kontrollierte Studie mit engem 95%-KI RCT vorliegt

2a Systematisches Review zu nicht RCTs Prospektives Design
2b Einzelne nicht-randomisierte klinische Studie
3a Systematisches Review zu Fall-Kontroll Studien Kontrollgruppe

3b Einzelne Fall-Kontroll Studie

4 Fallserie oder Einzelfallbeschreibung Daten (Empirie)

5 Expertenmeinung (ohne Daten) Keine Empirie



EbM-System - Empiriebasiertes Wissen

o evidence-based
Funktioniert knowledge )
- Fur einfache, stabile Produkt-Interventionen
- Auf Mikrolevel 1a: Meta-analysis of

. . ) randomized controlled
- Wenn genugend Zeit da ist Sk

- Fir einfache Zusammenhange (Expositon > Outcome)
1b: Randomized

controlled trial

Funktioniert nicht oder deutlich begrenzter 2a: Controlled trial
- Fir komplexe, agile Interventionen without randomization

- Fir Struktur- und Prozessinnovationen SEO0 :

§ er quasi-
- Auf Meso- und Makrolevel experimental study
- Unter Zeitdruck (Krise)

- FlUr komplexere Zusammenhange 3: Non-experimental
- Fir Implementierung feoipthesiudy

4: expert opinion




... und dann kam die Pandemie

01.10.2020

CORONA-PANDEMIE

Immer mehr Regionen
Europas Risikogebiete

N\
@) tagesschau

@ tagesschau

Coronavirus Neuinfektionen

Deutschland | nach Datum der Verdffentlichung.

3.000

0
17. September

evidence-based
knowledge

2.000 | -
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24. September 1. Oktober

‘ilmﬂ Quelle: Robert Koch-Institut

1a: Meta-analysis of
randomized controlled

trials

1b: Randomized
controlled trial

2a: Controlled trial
without randomization

2b: Other quasi-
experimentalstudy

3: Non-experimental
descriptive study

4: expert opinion
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The Organic Turn: Coping With
Pandemic and Non-pandemic
Challenges by Integrating Evidence-,
Theory-, Experience-, and
Context-Based Knowledge in
Advising Health Policy

Hokper Plaft ™ and Jochen Schmatt!

The COMID- 10 pandiamic has posed an edracrdinary chalenge for public haath and
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> clarly those quostions vy sociokogical concapts. Rogerding coping stratoges
wsod during the pandarmic, thorw s & strong tendency for hosth polcyrmekon
an eport knowledgo rather than on evidence-based knowledge. This hes
o ovicdonco-basod hesthcare communty 10 fespond 10 urgoent demands for vico
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Reducing uncertainty in evidence-based health policy by
integrating empirical and theoretical evidence: An
EbM+theory approach
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Abstract

Background: To reduce their decisional uncertainty, health policy decision makers.
rely more often on experts or their intultion than on evidence based knowledge.
especially In times of urpency. However, this practice s unacceptable from an
evidence-based medicine (EbM) perspective. Therefore, in fast-changing and
complex situstions, we need that
decision makers’ needs for ungent, sound and uncertainty-reducing decision based
an the principles of EM.

Aime: The aim of this paper s to propose an approach that serves this noed by
‘enviching EbM with theory.

Materials and Methods: We call this the EbM1 theory approach, which integrates.

uncertainty.

Results: Within this. tramewark, we propose two distinet roadmags to decrease
intervention and implementation uncertainty: one for simple and the other for
complex interventions. As part of the roadmap, we present 3 three-step approach:
applying theory (step 1), conducting mechanistic studies (EbM+; step 2) and
conducting experiments (EbM: step 3).

Discussion: This paper i 3 plea for integrating empirical and theoretical knowledge.
by combining EbM. EbM+ and theoretical knowledge in 3 common procedural

health policy.

Concusion: S - the two

main tarpet groups of this paper—should reccive more training i theoretical
mary think
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Bewertung und
Implementierung einfacher
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Internationale Entwicklung: EbM+

,Evidence of Mechanisms should be integrated with evidence of
correlation to better assess causal claims”

» Kausalitit erfordert
» empirischer Evidenz zur Frage OB ETWAS WIRKT
» mechanistische Evidenz WIE ETWAS WIRKT

» Mechanistische Evidenz: Erklarung von Zusammenhangen durch
Naturwissenschaften, Sozialwissenschaften, Theorien

» Evidential Pluralism: Eine Evidenzart ist nicht ausreichend, um
Kausalitat darzustellen = Kombination von quantitativen Studien,
gualitativen Studien und mechanistischen Studien.

Russo and Williamson 2007: Interpreting causality in the health sciences, ISPS 21(2), 157-170)
The Reasoner V15, 6, Dec 2021 ISSN 1757-0522

Evidential Pluralism
in the Social Sciences

Yafeng Shan and Jon Williamson

SPRINGER BRIEFS IN PHILOSOPHY

ical ile - Bfendan Clarke =

Ton Wl
Evaluating
Evidence of
Mechanisms in
Medicine
Principles and
Procedures
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Reducing uncertainty in evidence-based health policy by
integrating empirical and theoretical evidence: An
EbM+theory approach
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Abstract

Background: To reduce their decisional uncertainty, health policy decision makers.

rely more often on experts or their intultion than on evidence based knowledge.

especially In times of urpency. However, this practice s unacceptable from an

evidence-based medicine (EbM) perspective. Therefore, in fast-changing and
need. at
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decision makers’ needs for ungent, sound and uncertainty-reducing decision based
an the principles of EM.
Aime: The aim of this paper s to propose an approach that serves this noed by
‘enviching EbM with theory.
Materials and Methods: We call this the EbM1 theory approach, which integrates.

uncertainty.

Results: Within this. tramewark, we propose two distinet roadmags to decrease
intervention and implementation uncertainty: one for simple and the other for
complex interventions. As part of the roadmap, we present 3 three-step approach:
applying theory (step 1), conducting mechanistic studies (EbM+; step 2) and
conducting experiments (EbM: step 3).

Discussion: This paper i 3 plea for integrating empirical and theoretical knowledge.
by combining EbM. EbM+ and theoretical knowledge in 3 common procedural

A further
health policy.
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Zur Verbesserung der Gesundheitsversorgung bendtigen wir

drei Typen von Innovationen

Innovationstypen

Produkt- Prozess- Struktur-
Innovation innO\éation Innovation
E R G

z.B. Arzneimittel,
Medizinprodukte,
Therapien

z.B. Leitlinien,
Behandlungspfade,
SDM-Prozess

z.B. Zertifizierte
Krebszentren, SDM-
Strukturen

DOI: 10.1055/a-2350-6435;
sowie adaptiert von Pfaff, Schmitt, Demirer, DKVF 2024, Potsdam




Zur Verbesserung der Gesundheitsversorgung bendtigen wir
drei Typen von Innovationen

Innovationstypen

Produkt- Prozess- Struktur-
Innovation Innovation Innovation

E & ﬁ@

+ <€ Anwendbarkeit der PrinziEien der EbM

Evaluierbarkeit auf der Basis der Methoden der EbM

DOI: 10.1055/a-2350-6435;
sowie adaptiert von Pfaff, Schmitt, Demirer, DKVF 2024, Potsdam



# Thieme

Von der theoretisch besten Evidenz zur praktisch besten Evidenz:
ein Ansatz zur Uberwindung des Strukturkonservatismus in der
evidenzbasierten Medizin und Gesundheitspolitik

Holger Pfaff!, Jochen Schmitt?

Thesen:

I EbM hat sich von einem Koordinatensystem fur klinische Entscheidungen (,,clinical
epidemiology”) zu einem generischen System flur administrative Bewertungen zur Absicherung
von gesundheitspolitischen Allokationsentscheidungen entwickelt

I EbM-Instrumentarium und Bewertungsrahmen sind fiir Produktinnovationen geeignet, weniger
aber fur Prozess- und Strukturinnovationen

Politik mochte gute Entscheidungen
mit mdglichst geringer Unsicherheit treffen

» Strukturkonservatismus

Die fUr die Bewertung zustandigen Institute
mochten mdglichst gut abgesicherte
Empfehlungen geben

DOI: 10.1055/a-2350-6435



% Thieme

Von der theoretisch besten Evidenz zur praktisch besten Evidenz:
ein Ansatz zur Uberwindung des Strukturkonservatismus in der
evidenzbasierten Medizin und Gesundheitspolitik

Holger Pfaff!, Jochen Schmitt?

Strukturinnovationen ...

I sind viel weniger leicht manipulierbar (Zeit, Geld, gewachsene Strukturen)

I sind kaum zu verblinden

I sind auf Makrolevel nicht mit angemessener Power in Deutschland mittels RCT evaluierbar
I provozieren Widerstand, weil sie vorhandene Strukturen erganzen oder ersetzen konnten

I konnen bei einer ,Negativstudie” massive Ruckbaukosten erzeugen

I kbnnen aus ethischen und praktischen Grinden haufig nicht randomisiert werden

DOI: 10.1055/a-2350-6435



% Thieme

Von der theoretisch besten Evidenz zur praktisch besten Evidenz:
ein Ansatz zur Uberwindung des Strukturkonservatismus in der
evidenzbasierten Medizin und Gesundheitspolitik

Holger Pfaff!, Jochen Schmitt?

Folgen:

1. Ein in Bezug auf die Strukturen und Organisation weitgehend evidenzfrei entwickeltes
Gesundheitssystem wird erhalten

well

- Evidenz auf dem theoretisch hochsten Niveau (doppelblinde, individuell randomisierte
Parallelgruppenstudie) nicht moglich ist

- Sehr einseitig ausschliel3lich auf die interne Validitat geachtet wird

2. Im Zweifelsfall ohne Evidenz entschieden wird, wenn héchste Evidenz nicht vorliegt
(Weinglasentscheidungen)

3. Nicht-randomisierte Evidenz je nach politischem Ziel als handlungsleitend oder
weitgehend wertlos interpretiert wird (Bsp WIZEN und Brustkrebsscreening)

DOI: 10.1055/a-2350-6435



# Thieme

Von der theoretisch besten Evidenz zur praktisch besten Evidenz:
ein Ansatz zur Uberwindung des Strukturkonservatismus in der
evidenzbasierten Medizin und Gesundheitspolitik

Holger Pfaff!, Jochen Schmitt?

Losungsvorschlag

Explizite Unterscheidung von 3 Evidenzniveaus

Theoretisch beste Evidenz

Praktisch beste Evidenz

Bestverfligbare Evidenz

DOI: 10.1055/a-2350-6435



Losungsvorschlag: Grundgerlst eines handlungsleitenden
Evidenzprogrammes fur Strukturinnovationen, bestehend aus 6 Schritten

1. Rahmenbedingungen fur methodische Kompromisse bewusst machen und Konsequenzen fir
Studiendesign/Studienprogramm und ftr Empfehlungsstarke ableiten

2. Theoretisch und praktisch beste Evidenzniveau a priori festlegen mit Bezug auf die
Stukturinnovationund deren Kontextfaktoren

3. Best-verfligbare Evidenz bestimmen (Rapid Review oder Scoping Review)

4. Unterschied zwischen bestverfugbarem und praktisch besterreichbarem Evidenzniveau darstellen,
Inklusive der jeweliligen Entscheidungsunsicherheit

5. Entscheider mit der Situation konfrontieren und gemeinsam Forschungsprogramm vereinbaren.

6. A) Wenn genugend Zeit ist: Forschungsprogramm abarbeiten und Ergebnisse politischen

Entscheidern vorlegen
B) Wenn keine Zeit ist: Unter Wirdigung der best-verfugbaren Evidenz, des Theoriestands
und auch einer Modellierung/Auswirkungsanalyse transparent entschieden bzw. empfehlen
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Fazit

I Versorgungsforschung strebt nicht nur nach der reinen Wahrheit, sondern hat auch die
Aufgabe, die Gesundheitsversorgung evidenzbasiert weiterzuentwickeln.

I Die Beharrungskrafte innerhalb des Systems sind massiv

I Das Prinzip der theoretisch besten Evidenz kann bei Produktinnovationen gut und bei
Strukturinnovationen schlecht angewendet werden

I Die Forderung nach Erflllung dieses Prinzips fuhrt entweder zur evaluationsbasierten
Hilflosigkeit, nicht-evidenzbasierten Entscheidungen oder kritisierbaren
Evaluationsergebnissen

I Vorschlag: Praktisch beste Evidenz statt theoretisch beste Evidenz

I Festgelegt durch einen multi-perspektivischen Konsensfindungsprozess



Dankel
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Herausforderungen bei der Generierung der theoretisch héchsten Evidenz und

Konsequenzen fur Studiendesign und Entscheidungsunsicherheit.
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Hindernizze|Herausforde-
rungen bei der Generie-
rung der theoretizch
héchsten Evidenz
(auzgewashlite Falle)

Beizpiel

Rezultierende Limitation| Rizk of Biaz
(Beizpiele)

Vergeschlagene Strategien zur
beztméglichen Bewiltigung ven
Barrieren|Herauzforderungen im
Studiendezign (Beizpiele)

Kenzequenzen fiir Interpretation, Unsicherheitsbe-
wertung und Entzcheidungzfindung

Komplexitat der Intervention

Peer Review bei Diagnosestellung und
Indikationsstellung (z. B. multidisziplindre
Tumeorboards)

Der kausale Effekt verschiedener
Interventionskomponenten kann nicht
ermittelt werden

Beurteilung der Qualitat und Vollstandig-

keit der Interventionskomponenten
unter gleichzeitiger qualitativer
Beschreibung méglicher Zusammenhan-

ge

Die Grad der Unsicherheit ist nicht erhoht. Die Kausalitat
einzelner Komponenten kann nicht bestimmt werden (ist
aber moglicherweise nicht relevant)

Instabilitat der Intervention
(Uber die Zeit)

Digitale Gesundheitsinnovationen
(basierend auf KI-Methoden, einschlieElich
Aktualisierungen im Zuge des technologi-
schen Fortschritts)

Die bewertete Intervention ist zum
Zeitpunkt der systematischen
Uberprifung nicht mehr giltig.

Strategien des Organic Turns und des
agilen EbMs EBM: Rapid Reviews,
Verwendung hochwertiger Theorien und
EBM + -Studien

Vorlaufige Unsicherheit akzeptieren: Verwendung einer
Szenariomethode zur Projektion moglicher Zukunftssze-
narien

Latenz zwischen der
Einfuhrung und der vollen
Wirkung der Interventien

Qualitatssicherungsprogramme in
Krankenhausern

Fehlklassifikationsbias (z. B. aufgrund
einer teilweise eingeflhrten Interventi-
on): Bias in Richtung des Nulleffekts

Anlaufphase einplanen, um sicherzustel-
len, dass die zu untersuchende
Intervention ihre velle Wirkung entfaltet
(kann mehrere Jahre dauern)

Der tatsdchliche Effekt der Intervention kann groBer sein
als der in der Studie bewertete Effekt: Uberwachung der
Auswirkungen im Verlauf des Studiums und spater: eine
Mischung aus summativen und formativen Bewertungen

Randomisierung ist aus
ethischen Grunden nicht
maglich

Hohe a priori Wahrscheinlichkeit. dass die
Intervention uberlegen ist (z.B.
Erstbehandlung von Krebs in zertifizierten
Zentren')

Randomisierung ist aus
kulturellen und politischen
Grinden nicht maglich.

Interventionen auf Meso- und Makroebe-
ne in dezentralen Gesundheitssystemen

Randomisierung ist aus
rechtlichen Griinden nicht
maglich

Pflege-gefilhrte Krankenstationen in
Deutschland

Confounding aufgrund bekannter und
unbekannter Determinanten des
Ergebnisses im Zusammenhang mit der
Intervention (jedoch nichtim
Kausalpfad)

Berucksichtigung aller maglichen/
bekannten Storfaktoren auf Patienten-,
Anbieter- und regionaler Ebene im
Studiendesign

Berucksichtigung der Wahrscheinlichkeit eines
residuellen Confounding oder eines Confounding durch
nicht gemessene Determinanten, um die Studienergeb-
nisse und die damit verbundenen Empfehlungen fur die
praktische Entscheidungsfindung gualitativ zu verandern

Unmaoglichkeit. die
Intervention zu maskieren/
gegenuber den Studienteil-
nehmenden zu verblinden

Gilt im Allgemeinen fur Strukturinterventi-
onen auf Meso- und Makroebene

a) Kontamination der

Kontrollgruppe — Bias zugunsten des
Nulleffekts (HO)

b) Hawthorne effect? — Bias zugunsten
der Alternativhypothese (H1)

Reduzierung der Wettbewerbsanstren-
gungen in der Kontrollgruppe,
Verwendung einer historischen
Kontrollgruppe, Verwendung von CRT,
Verwendung von Strategien zur
Reduzierung des Hawthorne-Effekts

Der tatsachliche Effekt der Intervention kann a) groer
sein als der in der Studie bewertete Effekt oder b) auf
lange Sicht kleiner sein (vom Avantgarde- zum
Routineeffekt)

Datenschutzbestimmungen
machen eine valide
Auswertung relevanter
Outcome-Daten unmaoglich

Ursachenspezifische Mortalitat im
Zusammenhang mit Eingriffen in die
Gesundheitsstruktur in Deutschland

Der Effekt der Intervention auf diesen
Endpunkt kann nicht beurteilt werden.

Berucksichtigung verfugbarer Surrogat-
Ergebnisse und alternativer Outcomes

Basierung der Empfehlungen auf Surrogat-Ergebnissen:
(langfristig ggf. Anderung der Datenschutzbestimmun-
gen)

Eingeschrankte Power
aufgrund begrenzter
Beobachtungseinheiten (gilt
v. a. fur Interventionen auf
Makroebene)

Reorganisation der Gesundheitsplanung
auf Bundes- und Landesebene

Falsch negatives Studienergebnis

Anwendung von Simulations-|
Modellierungsmethoden basierend auf
Studienergebnissen und hochwertigen
Theorien

Wenn die Effektgrofe moderat bis grog ist und
Simulationen und hochwertige Theorien die Wirksamkeit
unterstitzen, konnen starke Empfehlungen gegeben
werden, auch wenn die statistische Signifikanz nicht
bestimmt werden kann.




	Folie 1: Von der Theoretisch besten zur praktisch besten Evidenz: Ein Ansatz zur Überwindung des Strukturkonservatismus in der Evidenzbasierten Medizin und Gesundheitspolitik
	Folie 2: Statement zu Interessen
	Folie 3: Versorgungsforschung
	Folie 4: Herausforderungen im Gesundheitssystem (Auswahl) 
	Folie 5
	Folie 6: Konvention: Wir handeln (nur dann), wenn …
	Folie 7:   
	Folie 8: Umsetzung auf Systemebene   Doppelte Reduktion auf EXTERNE EVIDENZ
	Folie 9: EbM-System - Empiriebasiertes Wissen
	Folie 10: … und dann kam die Pandemie
	Folie 11:  Drei aufeinander aufbauende Papiere von Pfaff und Schmitt
	Folie 12
	Folie 13
	Folie 14:  Drei aufeinander aufbauende Papiere von Pfaff und Schmitt
	Folie 15
	Folie 16
	Folie 17
	Folie 18
	Folie 19
	Folie 20
	Folie 21
	Folie 22: Fazit
	Folie 23: Danke!
	Folie 24: Von der Theoretisch besten zur praktisch besten Evidenz: Ein Ansatz zur Überwindung des Strukturkonservatismus in der Evidenzbasierten Medizin und Gesundheitspolitik
	Folie 25

