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VARIABILE DI RISPOSTA

Adi tipo qualitativo
| esprime categorie di risposta del tipo
successo / insuccesso (di un trattamento

somministrato).



Pre-specified subgroup analyses of a
placebo-controlled phase Il trial
(TEMSO) of oral teriflunomide in

relapsing multiple sclerosis

Aaron E Miller!, Paul O’Connor?, Jerry S Wolinsky3,

Christian Confavreux?, Ludwig Kappos’, Tomas P Olssoné,
Philippe Truffinet’, Lin Wang?, Laura D’Castro?,

Giancarlo Comi!? and Mark S Freedman'! for the Teriflunomide
Multiple Sclerosis Trial Group
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A relapsewasdefinedasthe appearancef a newclinical sign
or symptom or clinical worseningof aprevioussignor
symptomthathadbeenstablefor atleast30 daysand
persistedor a minimum of 24 hours in thebsencef fever



STUDIO DI UN FENOMENO QUALITATIVO

Per sintetizzare Ile tipo di neoplasia
informazioni raccolte VS3rVila

e utile costruire una RUEESYleE
tabella che mostra | SV ISEIIEE
valori che possono
essere presi da una
variabile e il nA di [EEES
soggetti (frequenza RESiIle
assoluta) aventi cia-
scuna modalita.

prostata

totale

* frequenza assoluta



La frequenza
relativa e il
rapporto tra la
frequenza as-
soluta di una
modalita di
una variabile
ed il numero
totale di osser-
vazioni.

tipo di neoplasia
osservata

vescica

alte vie urinarie

prostata

rene
testicolo

totale

nAdi frequenza
casi* relativa

(2 0.36
16 0.08
36 0.43
12 0.06
14 0.07

1.00

* frequenza assoluta

A Assume valori compresitra0 e 1.
A Spesso & espressa in percentuale.

g



Efficacy and Safety of Alirocumab in Reducing Lipids

and Cardiovascular Events
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Table 3. Adverse Events of Interest: Safety Analysis.

Event Alirocumab
Adjudicated major adverse cardiovascular events (N=1550)

in post hoc analysisz 27 (1.7)
Myalgia — no. of patients (%) 84 (5.4)
Neurocognitive disorder — no. of patients (%)9 18 (1.2)

Ophthalmologic event — no. of patients (%) || 45 (2.9)

Placebo
(N=788)

26 (3.3)
23 (2.9)

4 (0.5)
15 (1.9)




STIMA = VALUTAZIONE APPROSSIMATIVA

| risultati  os-
servati sul cam-
pione Interessa-
no in gquanto ap- risposta 14 0.35
plicabili alla In-
tera popolazione

di pazienti (infe- totale 40 1.00
renza statistica).

esito del nAdi  frequenza
trattamento casi|* relativa

non risposta 26 0.65

* frequenza assoluta
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STIMA = VALUTAZIONE APPROSSIMATIVA

| risultati  os-
servati sul cam-
pione Interessa-
no in quanto ap-
plicabili alla In-
tera popolazione
di pazienti (infe-
renza statistica).

esito del nAdi
trattamento casi|*

frequenza
relativa

risposta 14 0.35

non risposta 26 0.65

totale 40 1.00

* frequenza assoluta

Al termine de |l .0 es pe nal menesciamo esat-
tamente lo stato degli individui che compongono |l
campione, ma possiamo soltanto stimare lo stato della
popolazione da cui essi provengono.



ERRORE STANDARD DELLA STIMA

AlLa composmone del campione (in assenza di

fonti di - bias) e influenzata dal
caso; pt [7{1-7) | misura del campione é
influenza # e di campionamento, di
Cul poss re i limiti.

AL'errore standard rappresenta un indice della
variabilita (limiti probabili di oscillazione)
della nostra misura.

Stima della probabilita di risposta: 14/40 = 0.35

Errore Standard (ES) della stima = 7.54

>



LIMITI DI CONFIDENZA

AForniscono informazioni sulla precisione
della stima con un livello di Gconf b d
prestabilito (tipicamente 95% ~2xES).

ASono interpretabili come la probabilita che
| 04 ntoe compréndea | -0 et fvero tdel
trattamento.

AL 6ampi delzldi ne quindiala bre-
cisione della stima, varia con la numerosita
dello studio e con il livello di confidenza
desiderato.



VARIABILE DI RISPOSTA

Adi tipo quantitativo
| assume uno spettro continuo di valori e

viene misurata In riferimento a una scala a
Intervalll costanti.



VARIABILE DI TIPO QUANTITATIVO
INDICI DI TENDENZA CENTRALE

definizione vantaggi svantaggi

MEDIA somma dei adatta a Influenzata
dati / numero manipolazioni dai valori
dei dati matematiche estremi

modalita




