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ABSTRACT

Randomized controlled trials (RCTs) are still regarded as golden standard for the assessment of efficacy and safety
of pharmaceutical products. Nevertheless, there is a growing interest into the real world data (RWD) as decision
makers more and more often require data on the effectiveness of new treatment and other real life consequences of its
implementation into the clinical pathways. In Poland, a number of challenges hinder the full utilization of RWD in the
pricing & reimbursement (P&R) processes. Among them, there are legal rules regarding data privacy and undeveloped
system of electronic medical records. It is therefore encouraging to investigate the examples of jurisdictions that have
already started the utilization of RWD in their decision making processes. In this article the examples of Sweden, Great
Britain and Holland are studied. The learnings can hopefully provide some valuable insights that will help the Polish
decision makers to meet their challenges on the way to the successful RWD’s implementation in P&R processes.
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STRESZCZENIE

Randomizowane badania kliniczne sa ztotym standardem pozyskiwania informacji na temat skutecznosci i bezpie-
czenstwa technologii medycznych. Nie udzielaja jednak odpowiedzi na wszystkie pytania dotyczace konsekwencji
wprowadzenia danej terapii do praktyki klinicznej. Stad rosnaca rola real world data (RWD), ktére odnosza sig
do efektywnosci technologii medycznej 1 dotycza rzeczywistych zdrowotnych, jak i ekonomicznych, skutkdéw sto-
sowania danego leku w okreslonej populacji chorych. Rejestry medyczne stanowig najbardziej popularne zrodto
RWD. Na $wiecie wykorzystuje si¢ je do celow sprawozdawczosci, oceny jakosci i efektywnosci funkcjonowania
opieki zdrowotnej oraz analizy bezpieczenstwa i efektywnos$ci leczenia. Doswiadczenia zagraniczne wskazuja, ze
system opieki zdrowotnej moze by¢ lepiej zorganizowany i tanszy, jesli w zarzadzaniu nim wykorzystuje si¢ wie-
dz¢ dostepng dzigki medycznym bazom danych. W Polsce gtéwna bariera w ich wykorzystaniu jest restrykcyjne
prawo ochrony danych osobowych, brak rozwinigtego i powszechnego systemu Elektronicznej Dokumentacji Me-
dycznej (EDM) oraz Systemu Informacji Medycznej (SIM). Nalezy oczekiwac, iz postepujace zmiany legislacyjne
oraz zainteresowanie roznych srodowisk dzialajacych w sektorze ochrony zdrowia przyczynig si¢ do wigkszego
wykorzystania rejestrow. Zanim jednak, rola medycznych baz danych zostanie poprawnie zdefiniowana w polskim
systemie ochrony zdrowia warto przesledzi¢ przyktady krajow rozwinigtych, ktore majg juz doswiadczenie w wy-
korzystaniu rejestrow w procesach decyzyjnych dotyczacych leczenia chorych.

Stowa kluczowe: rejestry pacjentow, dane rzeczywiste, efektywnosc leczenia, polski system ochrony zdrowia

INTRODUCTION WSTEP

More and more often health economics experts W gronie ekspertow zajmujacych si¢ ekonomika
discuss and address the need for collecting data con- zdrowia coraz czgéciej dyskutuje si¢ o potrzebie gro-
cerning effects of medications in real-world clinical madzenia danych na temat dziatania leku w rzeczy-
practice. It is because any evidence on the effective- wistych warunkach praktyki klinicznej. Dzieje si¢ tak
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ness and safety of medications is no longer considered
by policymakers as sufficient when making decisions
concerning refunds. The acquisition of the information
on expected real changes, which occur in connection
with the introduction of a new medical technology to
clinical practice (real world data, RWD) becomes nec-
essary (1). RWD allows for assessing real health and
economic effects of the application of a medication for
a particular patient population.

A point of departure for any considerations re-
garding the role of RWD in pricing & reimbursement
decision making is the understanding of limitations
and barriers related to a potential external validity
of clinical trial results. For the purpose of obtaining
a unbiased value a therapeutic effect, pharmaceutical
manufacturers collect data concerning the efficacy and
safety of a given medical technology in accordance
with strict testing protocols. There are two types of
consequences thereof. Firstly, the ideal conditions of
the observation of treatment effects blurs to a consider-
able extent the impact of the number of external factors
that impact the real life utilization of a given health
technology. Secondly, for the sake of the best possi-
ble internal reliability of measurements, subjects are
recruited by the predefined inclusion criteria free from
any comorbidities, which could distort the observation
of a given therapeutic effect. Thus, there are certain
limitations which hinder transferability of clinical data
to other settings.

As a result, phase three clinical trials allow for
measuring the efficacy and safety of a medication but
the evaluation of its effectiveness remains difficult.
The latter concept is the subject of discussions with
policymakers seeking optimal pricing & reimburse-
ment decisions. The effectiveness answers the question
how the product works in real-life settings (2). It an-
swers the question about health outcomes in a general
pool of patients and as such extends further further than
the profile adopted according to the regime of clinical
trials. Effectiveness also means the evaluation of the
effects beyond timeframes adopted in a phase three
trial. At this point, a difference needs to be underlined
between surrogates (e.g. blood pressure, cholesterol
levels) and actual end-points of a given health state
(e.g. mortality). For ethical and organisational reasons,
phase three clinical trials are conducted within limited
timeframes, therefore an answer to the question, how
a given medication impacts the course of a disease in
a long-term perspective, is incomplete. It is especially
the case with chronic disorders, which require continu-
ous treatment.

In addition to the clinical aspect related to the ex-
amination of the effectiveness of a new pharmacother-
apy, the RWD provides the answer how new medical
technologies affect the existing treatment patterns, the
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gdyz dowody dotyczace skutecznosci i bezpieczenstwa
preparatu medycznego przestaly by¢ postrzegane przez
decydentéw za wystarczajace w podejmowaniu decyzji
refundacyjnych. Konieczne staje si¢ pozyskanie infor-
macji o spodziewanych rzeczywistych zmianach zacho-
dzacych w zwiazku z wprowadzeniem nowej technolo-
gii medycznej do praktyki klinicznej (ang. real world
data, RWD) (1). RWD pozwalaja na oceng rzeczywi-
stych zdrowotnych, jak i ekonomicznych, skutkéw sto-
sowania danego leku dla okreslonej populacji chorych.

Punktem wyjscia do rozwazan nad rola RWD w de-
cyzjach refundacyjnych jest wyjasnienie ograniczen wy-
nikajacych z mozliwosci wykorzystania wynikow badan
klinicznych. Dla uzyskania pozbawionego wszelkich po-
tencjalnych znieksztalcen obrazu efektu terapeutycznego,
producenci lekow gromadza dane na temat skutecznosci
i bezpieczenstwa danej technologii medycznej wedlug
Scisle okreslonych protokotow badawczych. Ma to dwo-
jakiego rodzaju konsekwencje. Po pierwsze, stworzenie
idealnych warunkéw obserwacji dzialania leku istotnie
ogranicza wplyw okreslonych czynnikow zewnetrznych.
Tym samym nie pozwala zaobserwowac jak dziala lek
w warunkach rzeczywistej praktyki klinicznej. Po drugie
majac na uwadze zapewnienie jak najwyzszej wiarygod-
nosci dokonywanych pomiardw, rekrutuje si¢ pacjentow
spetiajacych okreslone kryteria wlaczenia, pozbawio-
nych tych choréb wspottowarzyszacych, ktére moglyby
znieksztatca¢ obserwacj¢ danego efektu terapeutyczne-
go. Tym samym nie pozwala si¢ ocenia¢ dziatania danego
leku u pacjentow, ktdrzy majg inny profil ryzyka niz ten
obserwowany w badaniach klinicznych.

W efekcie takich ograniczen, badania kliniczne trze-
ciej fazy pozwalaja dokona¢ pomiaru skutecznosci i bez-
pieczenstwa leku jednoczesnie nie dajac mozliwosci oceny
jego efektywnosci. Wlasnie to ostatnie pojgcie jest istotne
dla decydentéw poszukujacych optymalnej alokacji zaso-
béw w ochronie zdrowia. Efektywno$¢ oznacza bowiem
dziatanie danej farmakoterapii w rzeczywistych warun-
kach praktyki klinicznej (2). Odnosi si¢ do badania efektow
zdrowotnych osigganych w populacji chorych w w danym
kraju, wlaczajgc tym samym tych, ktoérych profil chorobo-
wy jest odmienny od tego przyjetego zgodnie z rezimem
badan klinicznych. Efektywnos¢ to takze ocena dziatania
leku poza ramami czasowymi przyjetymi w badaniu trze-
ciej fazy. W tym miejscu nalezy podkresli¢ r6znicg pomie-
dzy surogatami (np. ci$nienie krwi, poziom cholesterolu)
a faktycznymi punktami koncowymi danej jednostki cho-
robowej (np. $miertelnos¢). Z uwagi na wzgledy etyczne
1 organizacyjne, badania kliniczne trzeciej fazy sa prze-
prowadzone w ograniczonych ramach czasowych, co nie
pozwala w pelni odpowiedzie¢ na pytanic w jaki sposob
dany lek wptywa na przebieg choroby w dlugim terminie.
Dzieje si¢ tak szczegolnie w przypadku schorzen przewle-
ktych, wymagajacych statego leczenia.

Poza aspektem klinicznym zwigzanym z badaniem
efektywnosci nowej farmakoterapii, rola RWD to row-
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use of healthcare services, and related costs. The limi-
tation of funds in the healthcare sector necessitates dif-
ficult choices as regards the rationalization of access to
health benefits and services.

Two basic types of RWD sources can be dis-
tinguished: retrospective and prospective. The first
group includes registries and patient records, the sec-
ond group includes prospective studies. Registries are
created on the basis of data collected in the course of
a regular clinical practice with no change made to the
scope of provided health benefits and services and
their frequency (3). They usually contain results of
laboratory tests and medical services as well as other
medical services dedicated to a specified patient group.
The main advantage of registries is the provision of
the complete information concerning a real-world day-
to-day clinical practice. Unlike registries, patient files
are historical records gathered in an electronic or paper
form (claims-databases). As registries are generated
on the basis of the regular observation of a patient’s
health condition, files, on the other hand, usually serve
the purpose of recording certain medical incidents for
reporting and payer settlement purposes. The main ad-
vantage of using this type of RWD is its availability
and relative low acquisition cost. Owing to the fact that
it usually covers a considerable patient population, it
allows for drawing conclusions at a satisfactory sta-
tistical significance level. The primary challenge is to
define the quality of information to be collected, which
is a difficult task at the beginning of a trial, and any
potential gaps in the data (4).

As opposed to retrospective sources, a prospective
study consists in collecting data according to protocols
defined in advance from the top down. Such study is
also called a pragmatic, practical, naturalistic or, last
but not least, four phase trial. It addresses the given
research questions defined in advance from the top
down. The collection of RWD in a prospective study
poses additional questions concerning the choice of
a proper comparator, research questionnaires or end-
points, etc. Unlike registries, a prospective study re-
quires not only considerable funds but also time for
the recruitment of subjects and the implementation
of research. There are two types of RWD acquired
through a prospective study: cross-sectional data and
longitudinal data (5). In the first example, it is possible
to test concurrently the popularity of the occurrence of
several parameters specific for a given disease entity,
while in the second case, it is usually an analysis of the
disease history from the point of view of the evaluation
of the impact of pathogenic factors on incidence and
mortality. While cross-sectional studies evaluate in-
terdependence between parameters, longitudinal stud-
ies investigate a cause-and-effect relationship. In this
publication, we focus on medical registries, which can

niez odpowiedz na pytanie jak nowe technologie me-
dyczne wplywaja na zmiany dotychczasowych schema-
tow leczenia oraz wykorzystania §wiadczen zdrowotnych
1 kosztow z nimi zwigzanych. Ograniczono$¢ srodkow
finansowych w sektorze ochrony zdrowia powoduje ko-
niecznos¢ dokonywania trudnych wyboréw dotyczacych
racjonalizacji dostgpu do §wiadczen zdrowotnych.
Mozna wyr6zni¢ dwa podstawowe typy zrodet RWD:
retrospektywne i1 prospektywne. W pierwszej grupie sg to
rejestry i kartoteki pacjentow, w drugiej badania prospek-
tywne. Rejestry (ang. registries) tworzone sa w oparciu
o dane gromadzone w trakcie standardowej praktyki kli-
nicznej bez zmiany zakresu realizowanych $wiadczen
zdrowotnych i ich regularnosci (3). Zazwyczaj obejmu-
ja wyniki badan laboratoryjnych i $wiadczen lekarskich
oraz inne ustugi medyczne dedykowane dla okreslonej
grupy pacjentow. Glowng zaletg rejestrow jest dostarcze-
nie petnej informacji na temat codziennej praktyki kli-
nicznej. W odrdéznieniu od rejestréw, kartoteki pacjenta
sa danymi historycznymi gromadzonymi w wersji elek-
tronicznej lub papierowej (ang. claims databases). Pod-
czas gdy rejestry powstaja na podstawie systematycznej
obserwacji stanu zdrowia pacjenta, kartoteki shuza naj-
czesciej rejestracji pewnych zdarzen medycznych dla ce-
16w sprawozdawczosci i rozliczen z ptatnikiem. Glownag
korzyscig wykorzystania tego typu RWD jest ich dostep-
nos¢ oraz stosunkowo niski koszt pozyskania. Z uwagi
na fakt, iz obejmujg najczesciej znaczng populacje cho-
rych pozwalaja na wyciggania wnioskow z zadawalaja-
cg istotnoscig statystyczng. Podstawowym wyzwaniem
jest trudna do okreslenia na poczatku badania jako$¢
zbieranych informacji i1 potencjalne braki danych (4).
W przeciwienstwie do zrodet retrospektywnych, badania
prospektywne polegaja na gromadzeniu danych wedtug
odgomie okreslonych protokotow. Sa inaczej nazywa-
ne rowniez badaniami pragmatycznymi, praktycznymi,
naturalistycznymi czy wreszcie badaniami IV fazy. Ich
glowna zaleta jest mozliwos¢ uzyskania odpowiedzi na
odgornie sprecyzowane pytania badawcze. Gromadze-
nie RWD w badaniu prospektywnym stawia dodatkowe
wyzwania dotyczace wyboru wiasciwego komparatora,
kwestionariuszy badawczych czy tez punktéw konco-
wych itp. W odrdznieniu do rejestréw, badania prospek-
tywne wymagaja nie tylko zaangazowania znacznych
srodkow finansowych, ale réwniez czasu na rekrutacje
pacjentdw irealizacje badania. Wystepuja dwa typy RWD
pozyskiwanych drogg badan prospektywnych. Sa to dane
o charakterze przekrojowym (ang. cross-sectional) i lon-
gitudinalnym (ang. longitudinal data) (5). W pierwszym
przypadku mozliwe jest jednoczesne badanie rozpo-
wszechnienia wystepowania kilku parametrow swoistych
dla danej jednostki chorobowej, w drugim jest to najcze-
Sciej analiza historii choroby pod katem oceny wplywu
czynnikow chorobotworczych na zachorowalno$¢ czy
tez $miertelnos¢. Podczas gdy badania przekrojowe oce-
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be considered as the most popular source of RWD.
Progressive legislative changes and the interest dem-
onstrated by the pharmaceutical community as well as
other medical professions may foster the intensifica-
tion of their use in Poland. The objective is to present
experience gained by developed countries, which uti-
lize data obtained from medical registries, and define
the present situation and future opportunities regard-
ing their use in decision making processes within the
healthcare sector in our country.

PATIENT REGISTRIES

In total, three underlying research areas, for which
the maintenance of medical registries may be beneficial,
can be distinguished: reporting needs, quality assurance
and assessment of real life effectiveness of new innova-
tive treatments. As far as the first one is concerned, the
epidemical objectives are being fulfilled by providing
scientific evidence concerning incidence, prevalence
of diseases. An example of this includes rare disease
registries, the popularity of which was initiated by the
European Commission. In 2011, EPIRARE project was
announced (European Platform for Rare Disease Reg-
istries). Its purpose was to adapt the European Coun-
cil’s recommendation (2009/872/CE) concerning the
necessary development of registers and databases for
epidemiological purposes (6). According to estimates
as of January 2016, almost 690 rare disease registries
have been established to date. Apart from the fulfilment
of epidemiological objectives, the reporting area also
covers the maintenance of registries for health benefits
and pricing & reimbursement discussions. Given this,
the major objective is to report the use of healthcare re-
sources by healthcare providers. A database established
by Dutch insurance companies such as, among others,
Achmea (Agid) may serve as an example in this regard
as it contains information concerning health benefits
and services provided to 1.2 million insured persons (7).
Databases established in Sweden are also worth men-
tioning in this regard. These are registries maintained
by the National Health Institution (Socialstyrelsen) (8).
In this respect, legal provisions introduced in 1998 ap-
ply, which require healthcare providers to register medi-
cal incidents and define responsibilities of institutions
accountable for the maintenance of a registry (9). In
general, there are eight central databases of this kind in
Sweden. They include the registry of births and deaths,
the registry of organ donors, the oncological registry, the
pharmaceutical registry, the hospital treatment registry,
the registry of municipal benefits for elderly persons and
one for dental services.
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niajg zaleznosci migdzy parametrami, badania longitudi-
nalne poszukuja zwiazkdéw przyczynowo skutkowych.
W niniejszej publikacji skoncentrowali$my uwage na re-
jestrach medycznych, ktére mozna uzna¢ za najbardziej
popularne zrodto RWD. Postepujace zmiany legislacyj-
ne oraz zainteresowanie $rodowiska farmaceutycznego
i innych zawoddéw medycznych moze przyczyni¢ si¢
do wiekszego ich wykorzystania w Polsce. Celem jest
przedstawienie doswiadczen krajow rozwinigtych, ktore
wykorzystuja dane pochodzace z rejestrow medycznych
oraz okres$lenie stanu aktualnego oraz przysztych mozli-
wosci ich wykorzystania w procesach podejmowania de-
cyzji w sektorze ochrony zdrowia w naszym kraju.

REJESTRY PACJENTOW

Mozna wyr6zni¢ trzy gldwne obszary badawcze,
ktérym stuza rejestry medyczne W pierwszym przy-
padku jest to sprawozdawczos¢. Wowcezas realizuje
si¢ cele epidemiologiczne, dostarczajac dowodow
naukowych w zakresie zachorowalnosci 1 zapadalno-
$ci. Przyktadem w tym wzgledzie mogg by¢ rejestry
chorob rzadkich, ktérych rozpowszechnienie zostato
zapoczatkowane z inicjatywy Komisji Europejskie;.
W 2011 r. powotano projekt EPIRARE (European
Platform for Rare Disease Registries). Jego celem byla
adaptacja rekomendacji Rady Europejskiej (2009/872/
CE), dotyczacej koniecznos$ci gromadzenia danych
epidemiologicznych w oparciu o bazy danych (6). We-
dhug dostepnych szacunkéw na styczen 2016 roku, po-
wstato do tej pory az 690 rejestréow chordb rzadkich.

Poza realizacjg celéw epidemiologicznych, w obsza-
rze sprawozdawczo$ci uwzglednia si¢ prowadzenie
rejestrow na potrzeby refundacji $wiadczen zdrowot-
nych. Wéwcezas gléwnym celem jest raportowanie
wykorzystania zasobéw medycznych przez swiadcze-
niodawcoéw ustug medycznych. Przykladem moze by¢
baza danych tworzona przez firmy ubezpieczeniowe
w Holandii, takie jak na przyktad Achmea (Agid), ktora
zawiera informacje na temat realizowanych $wiadczen
zdrowotnych na rzecz 1,2 miliona ubezpieczonych (7).
Roéwnie godne uwagi w tym wzgledzie sa bazy danych
powstate w Szwecji. Sg to rejestry prowadzone przez
Narodowy Instytut Zdrowia (szw. Socialstyrelsen) (8).
Stosuje si¢ w tym zakresie przepisy prawne wprowa-
dzone w 1998 roku, ktore nakazuja swiadczeniodaw-
com rejestracje zdarzen medycznych i1 reguluja prace
organéw odpowiedzialnych za prowadzenie rejestru
(9). W sumie funkcjonuje osiem centralnych baz da-
nych. Jest to rejestr urodzen i zgonow, dawcow orga-
now, onkologiczny, farmaceutyczny, lecznictwa szpi-
talnego, rejestr §wiadczen gminnych prowadzonych
dla senioréw oraz ustug stomatologicznych.

Drugim obszarem badawczym, w ktorym wykorzy-
stuje si¢ rejestry, jest ocena stopnia realizacji potrzeb
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With respect to the second research area, the in-
tention is to assess the fulfillment of healthcare needs
and the assurance of the highest health care standard.
Examples of such endavours include qualitative data-
bases maintained in Sweden. The first one was estab-
lished in 1975 and concerned knee arthroplasty. Based
on the 2014 records, there are over one hundred such
registries in Sweden. Although the majority of them
only contains data concerning treatment history with-
in hospital and specialist services, certain bridges are
very often built for analytical purposes between differ-
ent databases, such as, for instance, those concerning
the consumption of pharmaceutical products (10).

The third research reason for the establishment of
registries relates to the need of real life effectiveness
data concerning new medical technologies. These are
usually innovative therapies, which have been intro-
duced to the market conditional upon the delivery of
evidence as to their safety and effectiveness, as for in-
stance, in the case of Tysabri medication (11).

There are many advantages, which drive the popu-
larity of medical databases. Irrespectively of a selected
research area, for which a particular registry has been
established, each of them is an unreplaceable source
of data supporting decision making processes within
healthcare. For example, in Great Britain, Clinical
Practice Research Datalink (CPRD) has been operat-
ing since 1987. This is a database, which collects the
information on the use of the general practitioner’s ser-
vices /primary healthcare services/ and covers almost
5 million patients (12). 1500 scientific articles have
been published so far as a result of many analyses of
the CPRD data (13). The data allowed for developing
oncological diseases treatment guidelines by the Na-
tional Institute of Clinical Excellence (NICE), i.e. the
British Agency for Health Technologies Assessment,
hypertension treatment guidelines for persons suffer-
ing from diabetes, and provided information on the
safety of MMR vaccines and pertussis vaccines (13).
Similar benefits were pursued in Sweden. As a result
of the combined efforts to collect information con-
cerning drug consumption and epidemiological data
in the field of breast cancer treatment, it was possible
to detect the insufficient use of available therapeutic
options. Given such finding, a new clinical recom-
mendation was developed with the purpose to ensure
optimal use of pharmacotherapy (14). Another success
was a considerable reduction of postoperative compli-
cations among patients, who underwent cataract sur-
gery. This was possible following an in-depth analy-
sis of the cause-and-effect relationship observed on
a study sample of over one million disease incidents
gathered in the cataract registry (15). Another Swed-
ish well-known example was the registry of patients
with acute coronary syndrome. It again allowed the

zdrowotnych oraz dbato$¢ o zapewnienie jak najwyzszej
jakosci opieki zdrowotnej. Przykladem dziatalnosci re-
jestrowej w tym wzgledzie moga by¢ jakoSciowe bazy
danych prowadzone w Szwecji. Pierwsza z nich powstata
juz w 1975 roku i dotyczyta artroplastyki kolana. Wedtug
danych z 2014 roku, w Szwecji funkcjonuje ponad sto
takich rejestréw. Chociaz wickszo$¢ z nich ogranicza si¢
do danych dotyczacych historii leczenia z zakresu $wiad-
czen szpitalnych oraz specjalistycznych, na potrzeby
analiz bardzo czgsto buduje si¢ potaczenia pomiedzy 16z-
nymi bazami danych, jak na przyktad tymi dotyczacymi
konsumpcji produktéw farmaceutycznych (10).

W trzecim przypadku chodzi o gromadzenie danych
na temat leczenia nowymi technologiami medycznymi.
Sa to najczesciej innowacyjne terapie, ktore zostaty do-
puszczone do rynku warunkowo pod rygorem dostar-
czenia dowodow na ich bezpieczenstwo i efektywnosé
jak na przyklad ten stworzony dla leku Tysabri (11).

Jest wiele korzysci sprzyjajacych popularyzacji me-
dycznych baz danych. Niezaleznie od wybranego obsza-
rubadawczego, dlajakiego dany rejestr zostal powotany,
kazdy z nich jest niezastgpionym zrodtem informacji,
wspierajacych procesy decyzyjne w ochronie zdrowia.
Przyktadowo w Wielkiej Brytanii od 1987 roku funk-
cjonuje Clinical Practice Research Datalink (CPRD).
Jest to baza danych gromadzaca informacje o korzysta-
niu z podstawowej opieki zdrowotnej i dotyczy prawie
5 milionéw pacjentéw (12). Dotychczas opublikowano
1500 artykutow naukowych, ktore s owocem analiz
danych pochodzacych z CPRD (13). Przyczynily si¢
do powstania wytycznych leczenia choréb nowotwo-
rowych, tworzonych przez National Institue of Clinical
Excellence (NICE), tj. Brytyjska Agencj¢ Oceny Tech-
nologii Medycznych, procedur leczenia nadci$nienia
tetniczego u chorych na cukrzyce, zapewnienie danych
o bezpieczenstwie szczepionek MMR i przeciw krztus-
cowi (13). Podobny wymiar korzysci z funkcjonowania
rejestrow chorob mozna odnotowa¢ w Szwecji. W wy-
niku powigzania danych dotyczacych konsumpcji lekow
z danymi epidemiologicznymi na temat leczenia nowo-
tworu piersi zaobserwowano niewystarczajace wyko-
rzystanie dostepnych opcji terapeutycznych. W efekcie
przeprowadzonych analiz przygotowano dodatkowe
zalecenia kliniczne majace na celu poprawg zastosowa-
nia farmakoterapii (14). Innym sukcesem byta znaczaca
redukcja powiktan pooperacyjnych u pacjentow podda-
nych zabiegowemu leczeniu zaémy. Bylo to mozliwe
dzieki wnikliwej analizie zwigzkow przyczynowo-skut-
kowych zaobserwowanych na probie ponad miliona
przypadkéw chorobowych, zgromadzonych w rejestrze
zaémy (15). Kolejnym znanym przyktadem ze Szwecji
jest rola rejestru ostrych zespotow wiencowych w po-
prawie dostepnosci leczenia. Uznaje sig, iz jego istnie-
nie w istotny sposob przyczynilto si¢ do poprawy jakosci
opieki kardiologicznej oraz zmniejszenia zroznicowania
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optimization of available treatment. It was recognized
that its operation improved considerably cardiological
care standards and reduced geographical differences
within treatment schemes and regimen. Following the
analysis of disease incidents covering over 15 years,
it was established that in Sweden, mortality measured
30 days after an attack was lower on average by 30%
as compared to mortality observed in Great Britain
(16). Also the initiative co-developed by the network
of Dutch hospitals demonstrates that the operation of
a registry is beneficial. The initiative consists in main-
taining a common database of patients who suffer from
rheumatoid arthritis and other four rheumatoid diseas-
es. Their joint efforts allowed for preparing an array of
valuable publications of clinical and epidemiological
nature, by analyzing, including but not limited to, fac-
tors, which contribute to the improvement of the safety
and effectiveness of existing treatment methods (17).

The review of available examples from selected
West European countries showed that there were at
least three critical success determinants as regards the
use of registries in real-world clinical practice. First-
ly, the success hinges on cooperation between all the
stakeholders. As the Swedish example shows, the idea
of creating qualitative registries was supported unani-
mously by clinical experts, central and local authori-
ties as well as pharmaceutical companies. An evidence
of cooperation between all the stakeholders is a public
agreement, which regulates rights and obligations of
each of the parties (18). The purpose of cooperation of
all the stakeholders is not only to implement the con-
cept of the establishment of a registry but also seek
effects of synergy by combining information obtained
from different databases. An example of this includes
the British CPRD registry, referred to above, which,
although constrained to data concerning the general
practitioner’s services/primary healthcare services/ is,
for analytical purposes, combined with databases con-
cerning hospital treatment, registries specific for dis-
ease entities or mortality statistics.

Secondly, a very important success factor is a prag-
matic approach to personal data protection. For exam-
ple, both Great Britain and Sweden limit any formali-
ties in this regard to the mandatory notification of the
patient of the registration of his/her data. No formal
consent is required, although every patient can raise
his/her objection to the use of his/her medical data for
registration needs (9,19). In this context, it is worth
mentioning that despite of voluntary participation in
Swedish qualitative registries, almost 60% of such reg-
istries report completeness at 80% (10). On the other
hand, in the case of the above-mentioned CPRD, the
median of the patient’s activity in a database is longer
than 9 years (20).
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geograficznego w zakresie schematow leczenia. Anali-
za historii chorobowych zgormadzonych na przestrzeni
ponad 15 lat wykazata, ze w Szwecji $§miertelnos¢ mie-
rzona w 30 dni po zawale jest przeci¢tne nizsza o 30%
od tej obserwowanej w Wielkiej Brytanii (16). O korzy-
sciach z funkcjonowania rejestru przekonuje réwniez
inicjatywa wspottworzona przez sie¢ holenderskich
szpitali, polegajaca na prowadzeniu wspdlnej bazy da-
nych pacjentow, cierpigcych na reumatoidalne zapalnie
stawow oraz czterech innych choroéb reumatologicz-
nych. Dzigki ich wspdlnym wysitkom przygotowano
szereg wartoSciowych publikacji o charakterze klinicz-
nym i epidemiologicznym, analizujagc migedzy innymi
czynniki przyczyniajace si¢ do poprawy bezpieczen-
stwa i efektywnosci dotychczas stosowanych metod le-
czenia (17). Przeglad przypadkow z wybranych krajow
Europy Zachodniej pokazuje, iz sa przynajmniej trzy
krytyczne determinanty sukcesu wykorzystania reje-
strow w praktyce klinicznej. Po pierwsze jest to wspot-
praca wszystkich grup interesu ze soba. Jak pokazuje
przyktad szwedzki idea tworzenia rejestrow jakoscio-
wych zostala wsparta jednomyslnie przez $rodowiska
ekspertow klinicznych, wladze centralne i samorzado-
we oraz firmy farmaceutyczne. Dowodem wspolpracy
pomiedzy wszystkimi interesariuszami jest publicznie
dostgpna umowa, regulujaca prawa i obowigzki kazdej
ze stron (18). Wspolpraca wszystkich interesariuszy ma
nie tylko na celu zrealizowanie idei tworzenia rejestru,
ale rowniez poszukiwanie efektow synergii poprzez ta-
czenie informacji pochodzacych z r6znych baz danych.
Przyktadem moze tu by¢ wspomniany rejestr CPRD
z Wielkiej Brytanii, ktory chociaz ogranicza si¢ do gro-
madzenia danych odnos$nie podstawowej opieki zdro-
wotnej, to do celéw analiz wykorzystuje si¢ powigzania
z bazami danych na temat hospitalizacji, rejestrami spe-
cyficznymi dla jednostek chorobowych czy tez statystyk
umieralnosci.

Drugim bardzo istotnym czynnikiem sukcesu
jest pragmatyczne podejscie do ochrony danych oso-
bowych. Przyktadowo zarowno w Wielkiej Brytanii,
jak 1 Szwecji, formalnosci w tym wzgledzie ograni-
czaja si¢ do obowiazkowego udzielenia informacji
pacjentowi o rejestracji jego danych. Niewymagana
jest zadna formalna zgoda, chociaz kazdy ma prawo
zglosi¢ sprzeciw wobec wykorzystaniu swoich da-
nych medycznych na potrzeby rejestru (9,19). W tym
kontekscie warto wspomnie¢, ze pomimo dobrowol-
nosci udziatu w szwedzkich rejestrach jakosciowych,
az w 60% z nich odnotowuje si¢ kompletnos¢ na po-
ziomie 80% (10). Z kolei we wspomnianym CPRD,
mediana aktywnosci pacjenta w bazie danych wynosi
powyzej 9 lat (20).

Postugujac si¢ ponownie dostepnymi przyktadami,
tym razem w poszukiwaniu danych na temat kosztow
prowadzenia rejestrow, warto wspomnie¢ przyktado-
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Thirdly, the maintenance costs of registries have to be
ensured a priori. The example in case could be CPRD reg-
istry. It was funded by the National Health Service (NHS)
and other organizations, which are supervised by the Eng-
lish Department of Health (13). Swedish qualitative regis-
tries are funded in 100% by public funds, however 70% of
them come from central sources and 30% from provincial
funds (21). According to estimates, the annual maintenance
of existing Swedish qualitative registries costs on average
SEK 320 million (about PLN 146 million) (21). According
to calculations provided by Oxford University scientists,
the annual administrative maintenance of a registry given
British conditions, is expected to cost on average GBP
30,000 (about PLN 160,000) (22).

PATIENT REGISTRIES IN POLAND

The establishment and maintenance of medical
registries in Poland is regulated in the Healthcare Infor-
mation System Act of 28 April 2011 (23). The primary
objective is to monitor the citizens’ health condition
and requirements for healthcare benefits and services.
The secondary objective is to evaluate the effective-
ness of healthcare programs being implemented and
the safety, effectiveness as well as quality of diagnostic
tests and medical procedures.

So far, the major premise for creating medical reg-
istries in Poland has been reporting needs. The largest
set of data concerning the use of resources and clini-
cal diagnoses is possessed by the National Health Fund
(NFZ), which keeps Disease Treatment Register (RLC).
It contains information and data reported by healthcare
providers for financial settlement needs. NFZ, based
on the request for public information, makes the in-
formation accessible to academic and non-government
entities. Presently, this is the largest complete and cen-
tral medical database in Poland, although some objec-
tions are raised as to the quality of reported data. The
payer also runs the Therapeutic Programs Monitoring
system (SMPT) available (24). This is an IT tool to
input information concerning the treatment of patients,
who are eligible for treatment under such Therapeutic
Programs. In Poland, dozens of healthcare programs
are also conducted, where patients can use innovative
therapies. The most popular SMPT registries concern
biological therapies for rheumatoid diseases.

Another resource of knowledge managed by the
payer is the Prevention Monitoring Information Sys-
tem (SIMP), which gathers data from the entities con-
ducting national cancer prevention programs (24). It
concerns breast cancer, cervical cancer and colorectal
cancer. The National Health Fund makes its data re-
sources available through Diagnosis-Related Groups
(DRQ) statistics platform, which is a complex quali-
tative analysis of DRG system (25). In addition to

wo, iz rejestr CPRD jest finansowany przez Narodo-
wa Stuzba Zdrowia (National Health Service, NHS)
i organizacje dziatajace pod kontrolg Angielskiego Mi-
nisterstwo Zdrowia (13). Szwedzkie rejestry jakoscio-
we sg w 100% finansowane ze $§rodkoéw publicznych,
przy czym 70% z nich pochodzi ze zrodet centralnych,
a 30% z z funduszy wojewodzkich (21). Szacunki po-
daja, iz roczne utrzymanie istniejacych juz szwedzkich
rejestrow jakosciowych wynosi $rednio 320 mln koron
szwedzkich (ok. 146 mIn PLN) (21). Wedtug wyliczen
badaczy z Uniwersytetu w Oxfordzie roczne admini-
stracyjne utrzymanie rejestru w warunkach brytyjskich
kosztowa¢ bedzie przecietnie £30,000 (ok. 160 tys
PLN) (22).

REJESTRY PACJENTOW W POLSCE

Tworzenie i prowadzenie rejestrow medycznych
w Polsce reguluje ustawa z dnia 28 kwietnia 2011 r.
o systemie informacji w ochronie zdrowia (23). Pierw-
szorzednym celem jest monitorowanie stanu zdrowia
obywateli oraz zapotrzebowania na $wiadczenia opie-
ki zdrowotnej. Drugorzednym jest, ocena efektyw-
nosci realizowanych programow zdrowotnych oraz
oceny bezpieczenstwa, skutecznosci 1 jakosci badan
diagnostycznych oraz procedur medycznych.

Dotychczas gtowng z przestanka tworzenia rejestrow
medycznych w Polsce byl cel sprawozdawczosci. Naj-
wigkszym zbiorem danych na temat zuzycia zasobow
i rozpoznan klinicznych dysponuje Narodowy Fundusz
Zdrowia (NFZ), prowadzacy Rejestr Leczenie Chorob
(RLC). Sa to informacje przekazywane przez swiadcze-
niodawcéw dla celow rozliczen finansowych. NFZ na
whniosek o udostepnienie danych publicznych umozliwia
korzystanie z nich podmiotom akademickim i pozarzado-
wym. Jest to obecnie najwigksza kompletna i centralna
baza informacji medycznych w Polsce, cho¢ pojawiaja
si¢ zarzuty dotyczace jakosci sprawozdawanych danych.
Platnik udostepnia réwniez system Monitorowania Pro-
graméw Terapeutycznych (SMPT) (24). Jest to narzedzie
informatyczne stuzace do wprowadzania informacji na
temat leczenia pacjentow, ktdrzy zostali zakwalifikowani
do leczenia w ramach owych Programéw Terapeutycz-
nych. W Polsce jest ponadto prowadzonych kilkadziesigt
programow zdrowotnych, ktore stanowig dla pacjentow
mozliwo$¢ stosowania innowacyjnych terapii. Najbar-
dziej znane rejestry SMPT dotyczg terapii biologicznych
chordéb reumatycznych..

Kolejnym zasobem wiedzy zarzadzanym przez
platnika jest System Informatyczny Monitorowania Pro-
filaktyki (SIMP), gromadzacy dane od realizator6w na-
rodowych programow profilaktyki nowotworowej (24).
Dotycza profilaktyki raka piersi, raka szyjki macicy i raka
jelita grubego. Narodowy Fundusz Zdrowia udostepnia
swoje zasoby danych pod postacig platformy Statystyka
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the payer’s registration-based resources for reporting
needs, there are about 70 different medical databases
in Poland used for the evaluation of the quality and
effectiveness of the functioning of the healthcare sys-
tem. The most popular are: the national cancer registry,
the national cardio surgery registry, the Polish acute
coronary syndrome registry, the assisted reproduction
registry, the salivary gland malignant neoplasms reg-
istry and the Polish congenital malformations registry
(26). These registries are kept by scientific institutions
or associations. They are usually active and are not
subject to any incorporation to or data exchange with
other knowledge bases, and usually form a separate,
difficult-to-access repository of knowledge. They are
often separate of a public source of funding, their in-
tegration with a medical information system is diffi-
cult given a strict personal data protection policy and
a low cooperative potential on the part of institutions,
which manage knowledge bases in Poland. In Poland,
data from medical registries are not used for the pur-
pose of evaluating the extent, to which health needs are
fulfilled and assuring the highest healthcare standard,
although the question of the necessary development
of registries in this direction is more and more often
raised and addressed (27). It is worth underlying that
so that the potential of Polish medical registries could
be used in full, it is necessary to implement electronic
medical documentation system and build P1 Platform
to service such documentation. So far these require-
ments have not been met and the implementation
thereof is postponed.

DISCUSSION

A growing role of RWD in decision making pro-
cesses within healthcare is unavoidable. The impossi-
ble satisfaction of all healthcare needs intensifies poli-
cymakers’ efforts seeking an optimum resource alloca-
tion. Although clinical trials provide knowledge on the
efficacy and safety of a therapy, only partial conclu-
sions regarding health and economic consequences of
the introduction of new treatment into clinical practice
can be drawn. This is through no fault of the phase three
trials. The search for the answer to the question; how
a given medical technology works (internal validity)
limits the possibility of generalizing obtained results
to the whole patient population (external validity) (28).
Therefore, the knowledge obtained as a result of ran-
domized clinical trials must further be supplemented
with the knowledge obtained within prospective stud-
ies, registries or analyses of patient files. RWD collec-
tion is by no means effortless. The challenges include
first and utmost errors and confounders as regards the
interpretation of observation results. Any objective
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JGP, ktora jest kompleksowa analizg iloSciowa rozlicze-
niowego systemu Jednorodnych Grup Pacjentoéw (25).
Oprocz zasobow rejestrowych platnika realizujacych cel
sprawozdawczo$ci, w Polsce istnieje okoto 70 réznych
medycznych baz danych stuzacych ocenie jakosci 1 efek-
tywnosci funkcjonowania opieki zdrowotnej. Wsrdd naj-
bardziej znanych mozna wyrdzni¢: krajowy rejestr nowo-
tworow, krajowy rejestr operacji kardiochirurgicznych,
ogolnopolski rejestr ostrych zespotow wiencowych, re-
jestr medycznie wspomaganej prokreacji, rejestr nowo-
tworow ztosliwych duzych gruczotow slinowych i polski
rejestr wrodzonych wad rozwojowych (26). Te rejestry sa
prowadzone przez instytucje lub towarzystwa naukowe.
Maja z reguty charakter aktywny i nie podlegaja wiacze-
niu i wymianie danych z innymi bazami wiedzy, tworzac
czesto odrebne, trudno dostepne repozytoria wiedzy. Sa
to rejestry czesto odrebne od publicznego zrédta finan-
sowania, ich integracja z systemem informacji medycz-
nej jest trudna z powodu restrykcyjnej polityki ochrony
danych osobowych oraz niskiego potencjalu wspotpracy
instytucji zarzgdzajgcych bazami wiedzy w Polsce. Dane
z rejestrow medycznych nie s3 w Polsce wykorzystywa-
ne do celow oceny stopnia realizacji potrzeb zdrowot-
nych oraz dbato$¢ o zapewnienie jak najwyzszej jakosci
opieki zdrowotnej, cho¢ pojawiaja si¢ glosy wskazujace
na koniecznos$¢ rozwoju rejestrow w tym kierunku (27).
Warto podkresli¢, iz aby w pelni wykorzysta¢ potencjat
rejestrow medycznych w Polsce, konieczne jest wdroze-
nie elektronicznej dokumentacji medycznej oraz utwo-
rzenie obstugujacej ja Platformy P1. Dotychczas warunki
te nie zostaty spelione a termin ich realizacji przesuwa
si¢ w czasie.

DYSKUSJA

Wzrost roli RWD w procesach podejmowania de-
cyzji w ochronie zdrowia jest nieunikniony. Niemoz-
no$¢ zaspokojenia wszystkich potrzeb zdrowotnych
zwieksza starania decydentéw o poszukiwanie opty-
malnej alokacji zasobow. Cho¢ badania kliniczne do-
starczaja wiedzy na temat skutecznosci i bezpieczen-
stwa terapii, tylko w ograniczony sposob pozwalaja
wnioskowaé co do konsekwencji zdrowotnych i eko-
nomicznych jej wprowadzenia do praktyki klinicz-
nej. Nie jest to bynajmniej wina organizatoréw badan
trzeciej fazy. Poszukiwanie odpowiedzi na pytanie, jak
dziata dana technologia medyczna (wewngtrzna wali-
dacja, ang. internal validity) ogranicza mozliwos¢ ge-
neralizowania otrzymanych wynikow do catej popula-
cji chorych (zewnetrzna walidacja, ang. external vali-
dity) (28). Dlatego tak wazne jest uzupetnienie wiedzy
ptynacej z randomizowanych badan klinicznych o te
dostarczane w ramach badan prospektywnych, reje-
strow czy analiz kartotek pacjenta. Gromadzenie RWD
nie jest bynajmniej pozbawione wyzwan. Wsrod nich
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evaluation of a technology applied in real-world clini-
cal practice may be difficult due to the unpredictability
of patients’ behaviors or healthcare professionals’ atti-
tudes. The heterogeneity of a treated population in real
life settings is still important. The patients’ recruitment
for clinical trials limited only to those with a specified
disease profile introduces some risks. A sample selec-
tion bias may occur, for example, when seeking inter-
dependence between air pollution and the occurrence
of respiratory diseases the recruitment of patients is
limited only to those patients, who reside in polluted
areas. Another challenge related to the examination of
interdependencies between different phenomena may
be confounding. An example of this is the examina-
tion of a relationship between the subject’s income and
health condition. If the aspect of different access to
health benefits and services dependent on a financial
condition is overlooked, then the examination of the
relationship between these two variables may be con-
founding.

In Poland, the main barrier in using RWD is the
absence of a developed and national Electronic Medi-
cal Documentation system (EDM) and Medical Infor-
mation System (SIM). Existing records and registries
are of a closed and fragmented nature, usually limited
to one healthcare provider or managing entity. In the
experts’ opinion, the main hurdle in the development
of electronic medical documentation is the high cost of
investments in infrastructure and equipment as well as
the development of healthcare professionals’ compe-
tencies. Only few public registers are able to process,
analyze and make public data available online and ac-
cess to such databases is usually allowed on the basis
of a request for public information. The introduction
of historical data to digital bases is another challenge
to healthcare providers. The development of EDM and
SIM, which is to take place in 2017 is going to inten-
sify the use of RWD. Another barrier is the Polish strict
personal data protection provisions, where under it is
easy to restrict access to medical data gathered by pub-
lic institutions.

Foreign countries’ experience indicate that it is
possible to ensure better organization of the healthcare
system once RWD are introduced into the decision
making process. The available data indicate that while
the healthcare costs can be sustained the standard and
safety of treatment is to be ensured (29). In Poland,
conditions must be developed to promote cooperation
among key stakeholders, the utilization of already ex-
isting registries is to be ensured and training programs
for healthcare professionals within digital literacy are
needed as well. Presently, Poland is at the level of the
digitization and integration of existing resources and
has not entered yet the phase of analyzing the contents
of available data.

najwazniejsze to btedy i zaktocenia w odczycie wy-
nikow obserwacji. Obiektywna ocena dziatania tech-
nologii w praktyce klinicznej moze by¢ utrudniona
z uwagi na czgsto$¢ zmian zachowan pacjentow, czy
tez personelu medycznego. Nie bez znaczenia pozo-
staje heterogenicznos¢ leczonej populacji i wynikajace
z tego ryzyko btedu doboru chorych do badania (ang.
sample selection bias). Moze to by¢ zwigzane z nie-
zamierzong selekcja pacjentow, ograniczong tylko
do tych charakteryzujacych si¢ okreslonym profilem
chorobowym. Przyktadowo btad doboru proby do ba-
dania moze nastapi¢, gdy w poszukiwaniu zalezno$ci
pomiedzy zanieczyszczeniem powietrza a wystepowa-
niem chordb uktadu oddechowego ogranicza si¢ re-
krutacje¢ pacjentow jedynie do tych, zamieszkujacych
skazone obszary. Innym wyzwaniem zwigzanym z ba-
daniem powigzan miedzy réznymi zjawiskami moga
by¢ zaklocenia obserwacji, prowadzace do wyciggania
falszywych lub niepelnych wnioskow (ang. confoun-
ding). Dzieje si¢ tak, gdy w analizie zostanie pomi-
nigty istotny czynnik determinujacy powstanie danego
zjawiska. Przykladem moze by¢ badanie zaleznosci
migdzy dochodem jednostki a stanem zdrowia. Jesli
pominigty zostanie aspekt zroznicowania dostgpnosci
do $wiadczen zdrowotnych wzgledem statusu majat-
kowego, badanie relacji pomi¢dzy tymi dwoma zmien-
nymi moze by¢ zaktocone.

W Polsce gtowna bariera w wykorzystaniu RWD
jest brak rozwinigtego i powszechnego systemu Elek-
tronicznej Dokumentacji Medycznej (EDM) oraz Sys-
temu Informacji Medycznej (SIM). Istniejace kartote-
ki i rejestry maja charakter zamkniety i rozdrobniony,
z reguly ograniczony do jednego $wiadczeniodawcy
lub zarzadzajacego nimi podmiotu. W ocenie eks-
pertow gtowng bariera rozwoju elektronicznej doku-
mentacji medycznej jest wysoki koszt inwestycji ko-
niecznych do poniesienia w infrastrukture oraz sprzet,
a takze rozwoj kompetencji personelu medycznego.
Nieliczne rejestry publiczne majg system przetwarza-
nia, analizowania i udostgpniania zakreséw danych
publicznych on line, z reguty dostgp do tych baz da-
nych odbywa si¢ na wniosek o udostgpnienie informa-
cji publicznej. Wyzwaniem dla $wiadczeniodawcow
jest rowniez wprowadzenie do baz cyfrowych danych
historycznych. Rozwoj systemow EDM i SIM, ktory
ma nastgpi¢ w 2017 roku, bedzie sprzyjat wykorzysta-
niu RWD w praktyce. Kolejna bariera jest w Polsce re-
strykcyjne prawodawstwo dotyczace ochrony danych
osobowych, ktére czesto stanowi tatwe uzasadnienie
dla ograniczania dostepu do gromadzonych przez in-
stytucje publiczne danych medycznych.

Dos$wiadczenia zagraniczne wskazuja, ze system
opieki zdrowotnej moze by¢ lepiej zorganizowany
i tanszy, jesli w zarzadzaniu nim wykorzystuje si¢ wie-
dze i publiczne bazy danych. Transparentnos$¢ systemu
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CONCLUSIONS

Randomized clinical trials remain a gold stand-
ard of acquiring data concerning drug technologies,
however they do not provide an answer to the ques-
tion about performance of a given therapy in real life
clinical settings. Therefore there is a need for RWD. Its
role is by no means limited to the knowledge concern-
ing treatment effectiveness. RWD is a broader concept,
which describes the treatment patterns in real-world
clinical practice and the utilization of financial and
tangible resources existing in the healthcare sector as
well. Although Poland has already started the introduc-
tion of health digitalization, the analysis of healthcare
system challenges and opportunities with RWD collec-
tion has still to happen.
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