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Uberlegungen zu Estimands aus Sicht der Nutzenbewertung

Seit einigen Jahren wird vor allem im Bereich der Arzneimittelzulassung Uber Estimands
diskutiert. Unter Estimand wird hierbei der in einer geplanten Studie zu schatzende Effekt
verstanden, der aufgrund der wissenschaftlichen Fragestellung durch Spezifikation der
interessierenden  Population, der Zielvariable, des Umgangs mit auftretenden
Zwischenereignissen sowie des verwendeten Effektmalies zu wahlen ist. Neben zahlreichen
Veranstaltungen und Publikationen in wissenschaftlichen Fachzeitschriften beschaftigt sich
auch der Entwurf des am 30.08.2017 von der EMA publizieren Addendums zur ICH E9
Guideline Uber die statistischen Prinzipien fir klinische Studien mit Estimands (EMA, 2017).

In diesem Addendum werden 5 Strategien beschrieben, die zu unterschiedlichen Estimands
fliihren, von denen jedoch ein Teil mit traditionellen Methoden der klinischen Forschung
nicht mehr ohne hohes Verzerrungspotenzial schatzbar ist. Es stellt sich die Frage, welche
Estimands im Rahmen der Nutzenbewertung sinnvoll verwendet werden kénnen und welche
Estimands fiur HTA-Entscheidungen irrelevant sind. Es besteht moglicherweise die Gefahr,
dass die beschriebenen Strategien als Rechtfertigung verwendet werden, in klinischen
Studien keine vollstandige Datenerhebung durchzufihren. Aus Sicht der Nutzenbewertung
sollte primar die Treatment-Policy-Strategie gewdhlt werden, und zwar sowohl fir die
gewiinschten Effekte einer Therapie als auch die unerwiinschten Ereignisse (Bender et al.,
2016). Die anderen Strategien zur Wahl von Estimands konnen hilfreich sein fir
Sensitivitdtsanalysen sowie erganzende Auswertungen.
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