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Définition de la recherche dans le
domaine de la santé

* la recherche et les méthodes scientifiques peuvent étre

considérées comme une suite d’interrogations décisives

conduisant 2 la découverte de faits ou d’informations qui

améliore notre compréhension de la santé et des maladies
de ’étre humain.

® La recherche consiste en une quéte des connaissances au

moven d’une enquéte, d’une étude ou d’une expérimentation

conduite avec application dans le but de découvrir et

d’interpréter des connaissances nouvelles.
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Définition de la recherche dans le

domaine de la santé
* La méthode scientifique est un ensemble systéma tique de

procédures et de techniques relatives a Iexécution d’une étude

ou d’une expérience destinée a acquérir de nouvelles

connaissances.

Catégories de recherches




1. Recherche empirique,
recherche théorique

* Les recherches dans le domaine de la santé sont
principalement de nature empirique, c’est-a-dire
qu’elles sont fondées plus sur 'observation et

. Iexpérience que sur la théorie et 'abstraction.

» La recherche épidémiologique, par exemple, dépend
de la collecte systématique d’observations sur des
phénomenes de santé spécifiques au sein d’une
population définie.

1. Recherche empirique, recherche
théorique
* De plus, méme dans I'abstraction de modeles

de Papparition et de la cause des maladies n’est
. possible sans comparer les constructions théoriques

avec la situation réelle observée dans la population.

* La recherche empirique et la recherche théorique se
complétent pour développer la compréhension des
phénomenes, pour prévoir des événements futurs,
ainsi que pour prévenir des événements nuisibles au
bien-étre général de la population concernée.

mathématiques, anucun progres dans la compréhension




1. Recherche empirique

* La recherche empirique dans le domaine de la santé
peut étre de nature qualitative ou quantitative
Pour la plus grande part, il s’agit de :
Iidentification de la population concernée, les .
caractéristiques (variables) des individus (unités)
composant cette population,

» et enfin 'étude de la variabilité de ces caractéristiques
parmi les individus de la population.

1. Recherche empirique

* Ainsi, dans cette recherche empirique, la quantification est
réalisée par trois procédures numériques associées :

» (a) mesure des variables ;

.\P(b) estimation des parametres de la population (paramétre-

de la distribution de probabilité qui refléte la variabilité de
observations dans la population) ;

» () test statistique des hypothéses, c’est-a-dire, estimation
de la part contribuée pat le “hasard” dans les écarts
observés parmi les individus ou les groupes étudiés.




2. Recherche fondamentale, recherche
appliquée.

* Du point de vue fonctionnel, la recherche peut étre
fondamentale(ou pure) ou appliquée.

On considére d’habitude que la recherche fondamentale se
consacre a 'acquisition des connaissances sans but défini
. d’utilité ou d’objet spécifique. .

* La recherche appliquée découle d’un probléme et elle est dirigée

pour résoudre un probléme existant.

Le bien-fondé et les bénéfices relatifs pour la société de la
recherche fondamentale ou appliquée sont continuellement
I'objet de controverses.

2. Recherche fondamentale, recherche
appliquée.

* La recherche scientifique se consacrent directement a résoudre
les problémes relatifs a I homime,

* Elle est la plus productive lorsqu’elle est entreprise librement ;
. en fait les plus grands progres dans les sciences résultent de la .
recherche pure ou fondamentale.

» 11 existe un équilibre entre les deux types de recherche.




Les grands types d’études
cliniques

* L’approche épidémiologique est fondée sur des principes
statistiques dans I’¢laboration du plan de recherche. Dans cette
démarche, la recherche peut étre subdivisée en recherche de

type

» basé sur 'observation,

» et recherche de type expérimental.

Types d ’études:

| Etude |
1
I ]
Observation Expérimentale

Randomisée
i Transversale || Transversale analitique
1 Longitudinale | Longitudinale ou cohorte sl
Thérapeutique
Tendance  |retrospective ou cas - temoin

x 5 ] . "0
Descriptive Etiologique Randoi:isée i




Types d ’études:

Les grands types de recherche
La plupart des études sinscrivent dans {'une ou l'autre des catégories suivantes
+ Thérapeutique : mesurer |'efficacité d'un medicament. d'une interventicn chirurgicale, d'une nouvelle

méthode d'éducation des patients ou de toute autre procédure. Le protocole de choix est l'essai
comparatif randomisé,

« Diagnostic : montrer si un nouveau test diagnostiqus est velide (peut-on lui faire confiance ?) et fiable
{fournit-il les mémes résultats lorsqu'on le répéte 7). Le protocole de choix est l'enguéte transversaie
{cross secltional survey) ol sont mis en ceuvre simultanément le nouveau test et lexamen de
référence (gold standard).

» Dépistage : estimer la valeur d'un test qui peut étre appligué & une vaste population et qui détecte une
maladie 3 un stade présymptomatique. La méthode de choix est I'enquéte transversale (cross
sectional survey).

» Pronostic : prévoir comment éveluera une maladie diagnostiquée chez un individu & un stage précoce.
La méthodolegie de choix est létude de cohortes longitudinale.

» Etfologie : démentrer si un agent présumé pathogéne, une pollution environnemental par exemple, est
effectivement impligué dans la survenue d'une maladie. Le protocole de choix est soit ['élude de
cohortes, soit ['étude cas-lémeins, selon la fréquence de la maladie mais les séries de cas peuvent
également apporter des informations cruciales.

Deux grands types d’études

ETUDES NON
EXPERIMENTALES

: (études

d’observation)

ETUDES
EXPERIMENTALES

i L = ; 2% b Bty o) A 2
realité obscrve:é;ilrlliequ elle se manipulation de
PESSEDS Pexposition au facteur

. ¢rudié pour ensuite

 observer Feffer




Etudes d’observation

Etudes non expérimentales

* ETUDES DESCRIPTIVES

Décrivent un probléme de santé dans une population
ou un groupe d’individus et en établissent la
fréquence selon certaines variables de personnes, de

lieux et de temps.

* ETUDES A VISEE ETIOLOGIQUE

Cherchent a déterminer le role que peuvent jouer un
ou des facteurs dans I’étiologie d’une maladie.




~ Etudes descriptives

TRANSVERSALES : étude d’un probléeme de santé
aun moment donné (générent des données de

- prévalence)

LONGITUDINALES : observation sur une période
de temps (génerent des données d’incidence)

Etudes descriptives

DE TENDANCE : étudedela fréquence du
phénomeéne a des périodes ou des dates données

(au moins trois moments différents)
BUT
Permet de dissocier
trols caractéristiques liées au temps

Age, Période, Génération




* Cherchent a déterminer le réle que peuvent jouer un
ou des facteurs dans I'étiologie d’'une maladie.

~Existe -t-11 une relation entre le facteur et la maladie ?
Quelle est I'intensité de cette relation ?
Elles peuvent étre :
- TRANSVERSALES
- LONGITUDINALES : cohorte prospective
- RETROSPECTIVE : cas — témoin

Deux grands types d’études

G NS e ETUDES
~ ETUDES NON
| EXPERIMENTALES EXPERIMENTALES
(études d’observanon) : :
G @ e e Pexposition au facteur
~ Ppresente.
AT étudié pour ensuite
o observer Peffet
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Types d *études: Récapitulatif

=

| Etude [
I
I
| Observation |
L l - g -
Descriptive Etiologique NGOG
: N
. Randomisée
1 Transversale Transversale analytique
|
i Longitudinale | Longitudinale ou cohorte . Eisﬁaw
raped

4 Tendance || retrospective ou cas - temoin

Etudes non randomisées

La Constitution de deux groupes de population

Témoin et Etude est décidée par le chercheur

(pas de tirage au sort)

Etudes d’évaluation

de programmes de prévention

1k §



* Application d’une thérapeutique , un vaccin ou
une intervention a un groupe d’individus choisis.

* Jugement sur Pefficacité.

Etude non randomisée

Etude quasi expérimentale

* Comparaison avec un groupe témoin.

Types d ’études: Récapitulatif

[ Etude |
|
[
| Observation J
[ : 1
Descriptive Etiologique
i Transversale Transversale analytique
1 Longitudinale | Longitudinale ou cohorte

Tendance

| retrospective ou cas - temoin
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Etudes randomisées

Exemple type

ESSAI THERAPEUTIQUE

Etudes expérimentales

* Evaluation en Santé

On distingue :
Les enquétes expérimentales = étalon-or

— IMPUTATION CAUSALE

Les enquétes d’observation = PAS D’IMPUTATION
CAUSALE au sens strict —— Nécessité d'un Faisceau
d’arguments
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Etudes expérimentales

Procédure expérimentale

0 Intervention délibérément choisie

. "\[‘!I‘I“qnl“? a des c:njpr:: choisis

* Selon une procédure déterminée par expérimentateur
* Donc toujours prospective

* Randomisée ou non

® Procedure de choix en Recherche Clinique (recherche chez le sujet malade)

EX: évaluation de 'effer d’un nouveau traitement

* constitution de 2 groupes identiques en tout sauf en ce qui concerne le
traitement a évaluer

® Par tirage au sort ou randomisation

* Ainsi une différence entre les deux groupes a Iissue de I'expérience pourra
étre imputée a la différence de traitement

Etudes expérimentales

Cadre d’une démarche a visée évaluative

Manipulation
du facteur

a tester (évaluer)

Contrile total par observatenr
* Essais laboratoire

* Essais terrain
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Etudes expérimentales

Constitution de deux groupes d’individus

(intérét de la comparaison)

!' L’un concerné par le probléme

« Groupe d’Etude »

* L’autre non concerné par le probléme

« Groupe Témoin »

Etudes expérimentales

Domaines d’utilisation :

essais cliniques , essais thérapeutiques

essais préventifs

Types :
NON RANDOMISEES
RANDOMISEES
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Etudes randomisées

Constitution de deux groupes d’individus

Témoin et Etude

se fera aléatoirement

(randomisation)

selon les principes du sondage

Etudes randomisées

En simple aveugle

(simple insu)

Affectation des individus
par tirage au sort,

sans que l'individu (le sache).
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Etudes randomisées
En double aveugle

(double 1nsu)

Affectation des individus
pat tirage au sort,
chercheur et individus eux mémes
ne savent pas

Qui est «Témoin» et qui est «Etuder?

Etudes randomisées et controlées

Ouvert

Insu n’est pas maintenu
Comparaison d’une méthode chirurgicale
vs une méthode médicale
ou
Comparaison d'une méthode de chimiothérapie

vs une méthode de radiothérapie

(7



Types d'essais cliniques

Selon la chronologie du développement

Essais thérapeutiques : Phases
Etape pré clinique
[1 Expérimentation en laboratoitre

(] In vitro
(] In vivo chez 'animal

Etape clinique
[0 Phase I

[0 Phase II

[] Phase III

O Phase IV
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r
Etape clinique
[l Phase I:
[ 1ére administration
[l petit groupe de volontaires sains
P Tolérance.
[l Phase II:
[l petit groupe de volontaires malades

- P Modalités thérapeutiques efficaces (dose effet).

0 Phase III:
[l grand groupe de volontaires malades
b Efficacité thérapeutique.

[l Phase IV:

En pratique...
Dépend du plan d’expérience :
* Nombre de groupes

* Indépendant / Apparié (patient propre témoin)

Dépend du critére de jugement principal
. * Numérique
* Binaire
* Survie
De 2 risques :
* o : risque de premicre espéce : généralement 5%, de premiere espéce
seuil de signification du test ([1o est rejetté)
* B : risque de seconde espéce : inféricur 4 20%, de deuxiéme espece

(Ho est retenu)
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Notion de puissance d’un test
En pratique :
« on fixe o =5%

* on se donne A sur critéres cliniques  A=k/2; k
étant 'amplitude

* on estime S (étude pilote / littérature); S étant I’écart
type.

* on calcule le nombre de sujets nécessaires pour
assurer = 10% ou 20% (puissance > 80%)

E=——> Formules, tables

o

Nombre de cas a inclure dans ’étude?

On a déterminé le probléme clinique

On a déterminé le(s) critére(s) de jugement

On a défini le plan d’expérience adapté

Pb : combien, doit-on inclure de patients pour répondre
correctement a Phypothése posée ?

On utilise un test statisique ———  Notion de puissance
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Nombre de cas a inclure dans ’étude?

« N= 1.962 82 (caractére quantitatif)

A2

* N =1.96>PQ (caractere qualitatif)
- AP*

[

Comment déterminer la taille d’un
échantillon ?

B Cas enquéte descriptive : nécessite de
® connaitre une approximation du caractére étudié

® définir un degré de précision

. B Calcul du nombre de sujets nécessaires:

’ & : écart-réduit (1,96 pour un
e p(l—p)  risgwea= 5%)
n= 1_2

P : prévalence estimiée

1 : précision désirée
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=Exemple:

On veut évaluer la fréquence d’'une maladie dans
une population . Cette fréquence est de I'ordre de

10%

. La précision désirée est de 2% pour un risque

consenti de 5%.
n=[(1,96)%0,1)(1- 0,1)] / (0,02)? = 900

Le nombre de sujets nécessaires dans notre cas

est de 900 individus.

Methodes statistiques :
définitions générales

* INDIVIDU : Objet sur lequel un ou plusieurs caractéres peuvent étre observés,

* POPULATION : Ensemble des individus pris en considération.

*  VARIABLE: Propriété servant a distinguer les individus d'une population.

Un caractére peut étre gualitatif (attribut) ou quantitatif,
DISCRETES (Nombre limité de valeurs)

QUANTITATIVES
f “ CONTINUES (prend ses valears dans un intervalle
VARIABLES
7 BINAIRES ( Présent / Absent)

QUALITATIVES -} NOMINALES SEXE, Couleur des Yeux, CSP, ...)

l ORDINALES = SCORE (Notion d’ordre)
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La statistique descriptive

BUTS:

* Controle de qualité des données, descriptifs simples (moyennes, ...).

* Synthétiser, résumer, structurer l'information contenue dans les données.

* Mettre en évidence des propriétés de I'échantillon.
. * Suggérer des hypothéses.

Analyses univariées : moyennes, histogramme, box-plot, fréquences, ...

Analyses multivariées =Analyse des Données. Permet de traiter des

données multidimensionnelles.

Représentations graphiques

Jl[[IJ n

VARIABLES DISCRETES

VARIABLES CONTINUES

i T
O

VARIABLES QUALITATIVES




Distribution d’un parametre (loi)

e Différentes formes observables

+ Modélisation de la distribution : Hypothese de loi

Les méthodes statistiques

T
/ N\ Multivariée (ACP, ...)
. La statistique
\ Univariée (tests, ...)

7

\ Multivariée (modeles, ...)

Inférentielle
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Analyse descriptive univariée

3 Objectifs :

Controle des données : Fréquences et Box-plots

Calcul des statistiques descriptives : moyenne, écart type
Présentation des résultats :
* Moyenne * Déviation standard

* Fréquence avec Intervalle de confiance

Paramétres statistiques de base

- 1
+ Moyenne : X=—IZX:

. . . 1 i —2
¢ Variance estimée: 2 :—IZ(Xf— X)
n—=1%

|

¢ Déviation standard : racine carrée de la variance

¢ Min, Max, Médiane, Quartiles, Centiles
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Intervalles de confiance a 95%

¢ d'une moyenne : =y 196DS

. quelque soit Ia loi de X, sin > 30 = \/; i
¢ d une fréquence =) p+ 196 p(l -p)

sinp,nq > 0

La statistique inférentielle univariée

BUT :

Valider ou infirmer des hypothéses a prior ou formulées aprés une phase

exploratoire.

Utilisation de tests statistiques se référant a des modéles probabilistes.

EXEMPLES :

* Comparaison de moyennes
« ANOVA (+++ 1l

* Comparaison de fréquences

* Tests de lois
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Comparaison de groupes

¢ Choix du test statistique — Dépend de :
+  Lanature de la variable
* Du nombre de groupes

+  Dela aille des groupes

¢ Cas des variables binaires ou qualitatives : Test du ¥? ou Fisher exact .

Cas des variables numériques : Ecart-réduit, Student, ANOVA

Mesures de signitication statistique:

valeur p

* La probabilité, dans une hypothése nulle, de données aussi
extrémes ou plus extrémes que celles observées dans une
étude

* Fixée par convention a 0,05

* Equivalente a 5%

* La différente est significative si la valeur de p est inférieure a
0,05 (< 0,05)

* Signifie qu’il existe un risque de moins de 5% que le résultat
obtenu est di au hasard, ou

* Certain a2 95% que le résultat obtenu par I'intervention est
exact
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Interprétation d’un test.

Le résultat d"un test bilatéral montre que U0 =4,5.

La table suivante donne les probabilités o pour que U soit superieur a 2, 3, 4
et5:

U 219 3 & 5
o 005 0,02 001 0,001

La valeur U0 =45 est supérieure a la valeur seuil U 5% = 2. on rejette donc
Ho.

La valeur immediatement inferieure a U0 est 4 soit U 1%. On conclut donc
on acceptant H1 avec un degré de signification p < 0,01
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