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EFICACIA Y EFECTIVIDAD: DOS CONCEPTOS
UTILMENTE DIFERENTES

La creciente y a menudo inapropiada utilizacion
de términos y conceptos de uso habitual en la lite-
ratura del mundo de la gestion y la epidemiologia,
justifica que en las lineas que siguen se intente cla-
rificar el contenido conceptual a que aluden dos tér-
minos distintos tan aparentemente préoximos como
son eficacia y efectividad.

Cuanto antes, se habra de convenir que para hacer
tal ejercicio se asume la traduccién de los términos
ingleses efficacy y effectiveness utilizados en los &m-
bitos de investigacion epidemiologica. Ello es obli-
gado, porque el significado lingtiisticamente ortodo-
xo de dichos términos en espafiol y en inglés no
técnico, no se corresponde con el que les atribuyen
los epidemiolégicos.

Por lo que al inglés se refiere, los términos effi-
cacy-efficacious y effectiveness-effective son practi-
camente sinénimos de acuerdo con el Oxford Ad-
vanced Learner’s Dictionary' y aluden a la cualidad
de «producir el efecto deseado».

En espaiol eficacia es «virtud, actividad, fuerza y
poder para obrar»? que como se ve no se refiere a
la consecucion de efectos deseados. Efectivo, es en
su primera acepcion? «lo real y verdadero en opo-
sicion a lo quimérico, dudoso o nominals.

En investigacion epidemioldgica, se entiende por
eficacia, aquella virtud o cualidad de una interven-
cion que la hace capaz de producir el efecto de-
seado cuando se aplica en condiciones ideales®.

Frente a este significado se situaria el de efectivi-
dad que alude a la capacidad de una intervencion
de producir el efecto deseado en condiciones reales
o habituales*. Tal como mas arriba se menciond,
puede apreciarse un cierto parentesco entre este sig-
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nificado y el que corresponde ortodoxamente al tér-
mino espafol «efectivo.

La diferenciacion propuesta no deja de ser una
convencion aceptada y entendida por el mundo de
la epidemiologia y de la investigacién de servicios
y tecnologias de la salud; muchos menos por otros
profesionales y pablico general. De hecho uno y otro
término son usados indistintamente adn en mucha
literatura médica actual.

Sin embargo, su existencia y aplicacion resulta de
utilidad practica y operativa. Configura un marco
conceptual que facilita el abordaje sistematico y la
comprensién mutua en un area tan vasta y comple-
ja como la de la investigacién de resultados de la
actividad médico-sanitaria.

EFICACIA

La medida de eficacia de una intervencion diag-
nostica, preventiva o terapéutica implica el analisis
del resultado obtenido, cuando ésta se aplica en
condiciones ideales. Ello supone cumplir dos crite-
rios mayores:

— Excelencia en su ejecucion técnica. Implica la
perfecta capacitacion técnica del profesional que la
utiliza, su aplicacién bajo protocolo estricto, y sobre
todo la garantia de que el paciente la est recibiendo
realmente (i. e. toma de una medicacién). De hecho
algunos investigadores establecen aqui el punto cru-
cial de diferencia entre eficacia y efectividad®, al
decir que en el primer caso la intervencién se apli-
ca y en el segundo se ofrece.

— Utilizacién en grupos de pacientes con criterios
estrictos de inclusion y exclusion, habitualmente re-
lativos a edad, sexo, etnia y ausencia de elementos
interferentes o confundidores como comorbilidades o
uso simultaneo de otras intervenciones.

Bajo esas condiciones, suele suceder que el anali-
sis de la eficacia se asocia al método cientifico de ca-
racter deductivo o experimental, concretamente a los
ensayos clinicos controlados y aleatorizados (ECCAs),
aunque conceptualmente tal asociacién no sea obli-
gada y necesaria, ya que en teoria se podria aplicar
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una intervencion en condiciones ideales sin que ello
tuviera que ser necesariamente un experimento.

EFECTIVIDAD

La medida de efectividad de una intervencién pre-
tende conocer el resultado alcanzado por la misma
en condiciones habituales de uso. Las condiciones
ideales mencionadas en el caso del analisis de efi-
cacia, no estan garantizadas. Aunque tal medida
puede realizarse mediante un experimento, los es-
tudios de efectividad por su propia naturaleza estan
relacionados con el método inductivo u observacio-
nal. De hecho si el estudio pretende ser un experi-
mento, las condiciones en que éste se realice ha-
bran de ser lo mas parecidas posible a las que se
dan en el ejercicio de la practica médica habitual.
Algunos autores® refiriéndose al dmbito de los en-
sayos clinicos denominan explanatory trials a los pri-
meros (ensayos de eficacia) y pragmatic trials a los
segundos (ensayos de efectividad).

Al situarnos en la «vida real» no es seguro que
quienes estén aplicando la intervencién hayan se-
leccionado estrictamente a sus pacientes. Mucho
mas incierta atn es la garantia de uso en condicio-
nes de excelencia técnica (capacitacion, seguimien-
to de protocolo, toma disciplinada de medicacion).
No es por tanto probable que la intervencién o tec-
nologia esté siendo usada en las condiciones bajo
las cuales pudo haber demostrado su eficacia. En
esas mismas debilidades radica sin embargo su vir-
tud: ofrece la imagen del resultado en la realidad.
No es quimera, utopia o nominalismo (recuérdese
aqui el significado lingtisticamente ortodoxo del
Diccionario de la Real Academia Espanola).

Asf pues la tipologia de estudios dirigidos a cono-
cer resultados puede imaginarse como un continuo,
en el que la medida del efecto de una intervencién
sanitaria puede hacerse en un extremo (eficacia) a
través de la realizacion de un experimento muy ri-
guroso, y en el otro (efectividad), analizando los re-
sultados que acaecen espontaneamente recogidos de
modo rutinario en registros epidemiolégicos genera-
les o especificos.

Entre uno y otro extremo estarfan los estudios ob-
servaciones analiticos (cohortes con concurrentes,
casos y controles) mas cerca del ECCA, y los estu-
dios observacionales descriptivos (mas cerca de los
registros epidemiolégicos).

Investigadores y usuarios de la informacién pro-
porcionada por los estudios, disenaran o utilizaran
una u otra clase de ellos en funcién de la pregunta
de interés que se pretenda contestar o aplicar para
decisiones clinicas o gestoras.
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FINALIDAD DE LOS ESTUDIOS Y
APLICABILIDAD DE SUS RESULTADOS

Con caracter general los estudios clinicos y clinico-
epidemiolégico pueden caracterizarse y clasificarse de
acuerdo con su finalidad en tres grandes categorias:

a) Andlisis de factibilidad (viabilidad)

En este caso se suele pretender conocer la segu-
ridad y eficacia técnica (funcionalidad) de una in-
tervencion. Suele ser suficiente la medida de resul-
tado intermedio, el corto plazo y un disefio sencillo
de caracter prospectivo tal como un ensayo o serie
no controlados, en condiciones de eficacia, con pa-
cientes muy seleccionados (p. ej. los estudios sobre
prétesis y dispositivos exigidos para marca CE).

b) Establecimiento de relaciones causa-efecto y
medida de la magnitud de éste.

Cuestion mas compleja es tratar de establecer re-
laciones de causalidad entre una intervencion y su
efecto y medir la magnitud de éste. Si se intenta elu-
dir las interferencias atribuibles a una incorrecta apli-
cacién de la técnica, a la presencia de comorbilida-
des o uso simultaneo de otras intervenciones se
debera realizar un estudio de eficacia. El paradigma
es el ECCA cuyo poder explicativo estara en relacién
con la robustez del disefio y el tamafio muestral. Si
el experimento esta bien disefiado y ejecutado ten-
dra validez interna y deberia producir los mismo re-
sultados tantas veces se repita en las mismas condi-
ciones. No obstante su resultado puede no ser
generalizable si las condiciones de aplicacién de la
intervencion y/o los pacientes que la reciben son di-
ferentes a las/los del ECCA.

¢) Analisis de funcionamiento y resultados en
practica clinica habitual

Con independencia del resultado obtenido en los
ECCAs, tiene gran interés conocer cual es el efecto
de una intervencion analizada mediante estudios ob-
servacionales en los que las caracteristicas de los pa-
cientes, y los niveles de adhesion al tratamiento o
excelencia técnica son los que corresponden a la
practica clinica habitual.

Si ademas se pretende explorar causalidad y di-
mension de efecto, habran de ser controlados, o sea
la observacion deberé incluir a pacientes no trata-
dos (o tratados con la intervencién alternativa).



Del resultado de la observacién no podra esta-
blecerse con seguridad el grado de relacién causal
entre la intervencién y su efecto en términos fisio-
patolégicos. Un insuficiente control de la tension ar-
terial y/o escaso efecto en morbi-mortalidad cardio-
vascular no deberd atribuirse a ineficacia de
medicaciéon antihipertensiva pudiendo deberse a
falta de cumplimiento del tratamiento o a practicas
no saludables”. Sin embargo el efecto observado nos
muestra la medida del efecto en la vida real.

Mas alla de objetivos de caracter «cientifico», el
conocimiento de lo que realmente sucede en la prac-
tica clinica tiene un interés sanitario y social impor-
tantisimo. En este sentido los registros epidemiolégi-
cos o cohortes simples de casos que recojan
resultados alcanzados (outcomes) en pacientes so-
metidos a diferentes alternativas terapéuticas, medi-
dos estos en unidades sencillas (mortalidad, aparicion
de complicaciones, capacidad funcional) se configu-
ran como fuentes de informacién para andlisis de
efectividad extraordinariamente Utiles en intervencio-
nes de alta prevalencia en las que ademas el resul-
tado a largo plazo sea particularmente relevante, tales
como protesis de cadera8, cirugia coronaria® o tera-
pia sustitutiva en insuficiencia renal terminal'°.

LAS ESCALAS DE CALIDAD DE EVIDENCIA
CIENTIFICA: EL PELIGRO DE LA
EVIDENCIOLATRIA

En los Gltimos anos estamos viviendo una saluda-
ble obsesién en fundamentar la practica médica en
la mejor evidencia cientifica'. Ello ha conducido al
profuso uso y frecuente abuso de las Ilamadas tablas
o0 escalas de niveles de calidad de la evidencia cien-
tifica'*'*, que deifican a los ECCAs. Tales abusos, aje-
nos a la voluntad de los autores de las mencionadas
tablas, estan en relacion con el olvido de la trascen-
dencia de los conceptos de eficacia y efectividad en
la practica clinica y su organizacién y planificacion.

La fortaleza cientifica de una evidencia tiene que
ver con el rigor metodolégico con que se estudié la
relacién causa-efecto de una intervencion. Es por ello
que los estudios de nivel mas alto en ese tipo de es-
calas son los ECCAs de muestra amplia. Ello sin em-
bargo, no quiere decir que el traslado mecénico a la
practica de esa intervencion, vaya a producir los mis-
mos efectos. El resultado dependera del grado de se-
mejanza de los pacientes (edad, comorbilidad) e in-
tervencion (dosis, medicaciones asociadas, adherencia,
controles) reales con los/las del ensayo. La practica
diaria nos muestra como intervenciones «basadas en
evidencias nivel 1»'>, producen efectos terapéuticos
pobres (cuando no directa yatrogenia), por aplicarse a

EFICACIA'Y EFECTIVIDAD

pacientes distintos y/o en condiciones diferentes a las
del ensayo en que la «evidencia» se fundamenta.

Por otra parte, estudios recientes'®'” muestran que
frente a lo sostenido por algunos fundamentalistas del
movimiento de la Medicina Basada en la Evidencia
(MBE)'® la estimacion del efecto de intervenciones en
salud obtenida a través de estudios observacionales
comparativos (controlados), puede ser tan véalida como
la que proporcionan ECCAs. Los estudios mencionados
demuestran una alta consistencia entre resultados de
ECCAs y estudios observacionales controlados para un
amplio panel de intervenciones. La tesis de sus autores
(y el sentido clinico juicioso, no siempre comtin), apun-
ta a que la fortaleza de los estudios comparativos ob-
servacionales se fundamenta en una adecuada eleccion
de pacientes e intervenciones control que convierta los
pacientes y tecnologias analizadas en elementos real-
mente comparables. Sesgos o carencias en este campo
pueden explicar la discrepancia, y de ello hay algin
ejemplo reciente'® (quimioterapia intensiva mas tras-
plante de stem cells, frente a quimioterapia conven-
cional), entre un aparente «éxito» de ciertas interven-
ciones en el ambito observacional que posteriormente
no es confirmado en un ensayo bien disefado.

En otro orden de cosas, a veces sucede que se desea
conocer el efecto de una intervenciéon en un plazo tal
que el ensayo clinico no es posible, y de hecho no
existe para intervenciones muy establecidas. En estas
circunstancias, un buen registro (exhaustivo, prospec-
tivo, relevante) de casos y resultados puede propor-
cionar la mejor informacién sobre efectividad. De
hecho algunas experiencias prueban que iniciativas de
creacion y mantenimiento de ciertos registros como la
llevada a cabo en Suecia en los dGltimos anos* han
proporcionado el mejor conocimiento disponible
sobre la efectividad de algunas intervenciones o tec-
nologias, especialmente en el largo plazo.

Asi pues la informacién proporcionada por los es-
tudios observacionales puede ser concordante, dis-
cordante o simplemente sustitutiva de la ofrecida por
los ECCAs. El que aceptemos unos u otros a la hora
de la toma de decisiones dependerd mas de la na-
turaleza de la pregunta planteada de la mayor o
menor elegancia metodolégica de los estudios posi-
bles. La mejor evidencia disponible para decidir la
generalizacion (o reconsideracion) de una interven-
cion puede no ser un ECCA realizado en condicio-
nes de eficacia (y durante espacios de tiempo limi-
tados), siendo en este caso recomendable iniciar (o
continuar) su uso bajo protocolo, supervisiéon y re-
gistro observacional a fin de verificar el grado de
efectividad de la tecnologia en cuestion. La dificul-
tad o inviabilidad de ECCAs no debe hacernos re-
nunciar a la observacion y el método inductivo (que
también es cientifico).
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