
Entendendo os estudos clínicos  
dentro da pirâmide da medicina 

baseada em evidências
A medicina baseada em evidências (MBE) tem como objetivos principais a melhora do cuidado e do tra-

tamento e a prevenção de danos desnecessários aos pacientes.1 A hierarquia de evidências é um princípio 
central da MBE que classifica os tipos de estudos com base na força e precisão dos métodos de pesquisa. 
Apresenta-se em formato de pirâmide (Figura 1): no nível mais baixo, estão classificados os estudos de ciên-
cia básica (modelos animais e pesquisas translacionais) e opinião de especialistas; seguindo até revisões 
sistemáticas e metanálises, como evidências da mais alta qualidade.1,2 

1. RELATO DE CASOS E SÉRIE DE CASOS: o relato 
de casos e a série de casos se baseiam fundamen-
talmente na descrição de casos clínicos de um pe-
queno número de pacientes (geralmente menor ou 
maior que quatro, respectivamente) e tem como ob-
jetivo compartilhar dados de eficácia, segurança ou 
diagnóstico.2,3

1.1. Vantagens e desvantagens2-4 (Tabela 1):

1.2. Exemplos de efeitos na prática clínica: o relato 
de uma série de casos levou à identificação da micro-
cefalia associada ao vírus zika, com consequente me-
lhora na detecção, no tratamento e na prevenção da 
doença.4
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Portanto, para a análise adequada das 
evidências, é necessário o entendimen-
to das limitações, fortalezas e do risco 
de viés de cada estudo clínico para, en-
tão, poder avaliar se os resultados po-
dem ser transportados para a prática 
clínica.1 

Os estudos em modelos animais e pes-
quisa translacional servem como base 
para a pesquisa clínica por meio da for-
mulação de hipóteses e avaliação rigoro-
sa da segurança antes de determinado 
fármaco ser utilizado em humanos.2

Figura 1. Pirâmide hierárquica científica de estudos clínicos.
Adaptada de: Vere J, et al., 2021; Wallace SS, et al., 2022.1,2



2. ESTUDO DE CASO-CONTROLE: tipo de estudo observacional 
comumente utilizado para investigar fatores associados a doenças 
ou resultados. Ele geralmente começa com um grupo de casos de 
pacientes com o desfecho de interesse, que é comparado a um 
segundo grupo de pacientes (controle) com características seme-
lhantes ao primeiro grupo, mas que não apresentam o resultado 
de interesse. Se a exposição for encontrada mais comumente no 
primeiro grupo do que no controle, é possível levantar a hipótese 
de que a exposição está ligada ao desfecho de interesse.2,4,5

2.1. Vantagens e desvantagens2,4,5 (Tabela 2):

Tabela 2. Vantagens e desvantagens de estudo de caso-controle

Vantagens Desvantagens
	Permite o estudo de doenças raras.
	Rápido de ser conduzido.
	Geralmente tem baixo custo.
	Pode produzir informações mais rápidas, com 
potencial para ser utilizado na prática.

	Possível de observar múltiplos fatores de risco ao 
mesmo tempo.

	Útil em surtos de doença em que é necessário 
identificar potenciais links e exposições.

	Potencial para viés de seleção* e memória.** 
	Não consegue estabelecer causalidade.
	Pode ser mais sujeito a viés do que a coorte.
	Não há informações sobre taxas de doenças ou 
tendências temporais.

*Viés de seleção: diferenças sistemáticas nas características basais nos grupos que são comparados.
**Viés de memória: maior probabilidade de que aqueles com o resultado se lembrem e relatem exposições em comparação com aqueles sem 
o resultado.

Adaptada de: Wallace SS, et al., 2022; Frieden TR, 2017; Tenny S, et al., 2023.2,4,5

2.2. Exemplos de efeitos na prática clínica: estudos de casos-controle levaram à identificação da associação de 
câncer de orofaringe e infecção pelo papilomavírus, o que levou a novas recomendações de prevenção.4

Tabela 1. Vantagens e desvantagens de relato e série de casos

Vantagens Desvantagens
	Pode ser um sinal de alerta sobre eficácia/ 
segurança/eventos adversos.

	Pode gerar hipóteses para estudos futuros.
	Pode ter força de evidência maior, se forem  
múltiplos casos.

	Observacional/educacional.
	Fácil de realizar.
	Pode identificar manifestações raras de uma  
doença ou fármaco.

	Sem grupo controle.
	Dificuldade em comparar diversos casos.
	Casos não podem ser generalizados.
	Pode levar a viés de seleção.*
	Sem desfecho ou resultado desconhecido. 
	Capacidade limitada de obter conclusões definitivas 
devido à falta de comparação.

*Viés de seleção: diferenças sistemáticas nas características basais nos grupos que são comparados.
Adaptada de: Wallace SS, et al., 2022; Sayre JW, et al., 2017; Frieden TR, 2017.2-4



3.1. Vantagens e desvantagens2,4,6 (Tabela 3):

Tabela 3. Vantagens e desvantagens de estudo transversal

Vantagens Desvantagens
	É barato, fácil de realizar e relativamente rápido.

	Não tem dificuldades éticas.

	Vários resultados e exposições podem ser avaliados.

	Fácil para gerar hipóteses.

	Pode relatar prevalência da doença. 

	Não é possível medir incidência.

	As associações encontradas podem ser difíceis de 
interpretar.

	Não é capaz de avaliar a relação temporal entre os 
fatores de risco e desfecho.

Adaptada de: Wallace SS, et al., 2022; Frieden TR, 2017; Wang X, et al., 2020.2,4,6

3.2. Exemplos de efeitos na prática clínica: estudos transversais levaram à verificação da avaliação da asso-
ciação entre ingestão de sódio e pressão arterial, com consequente desenvolvimento de recomendações para 
reduzir o consumo de sódio.4

3. ESTUDO TRANSVERSAL: são estudos observacionais que analisam dados de uma população em um único 
ponto no tempo. Frequentemente, são utilizados para medir a prevalência de resultados de saúde e descrever 
características de uma população. Não acompanham os pacientes ao longo do tempo.2,4,6 
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4. ESTUDO DE COORTE: trata-se de estudos lon-
gitudinais, ou seja, que acompanham pacientes em 
determinado período. Podem ser retrospectivos ou 
prospectivos e identificam uma população específi-
ca de pacientes, em que parte sofreu uma exposição 
específica, e compara as taxas de desenvolvimen-
to de uma doença em expostos a não expostos ao 
longo do tempo. São de grande valor em estudos 
epidemiológicos, pois avaliam quais fatores podem 
aumentar ou diminuir a possibilidade de desenvolver 
doenças.2,4,7

4.1. Vantagens e desvantagens2,4,7 (Tabela 4):

Tabela 4. Vantagens e desvantagens de estudos de coorte

Vantagens Desvantagens
	Estabelece uma relação temporal.

	Pode avaliar uma série de resultados associados.

	Método robusto e efetivo de estabelecer causa e 
efeito.

	Rápido de ser realizado (retrospectivo).

	Pode relatar incidência e risco relativo, absoluta 
redução de risco e número necessário para tratar.

	Ineficaz em doenças raras.

	Pode ter custo alto, devido ao tempo longo de 
duração (prospectivo).

	Propenso a viés de confusão* por ser observacional.

	A perda de acompanhamento pode levar a viés de 
atrito.**

*Viés de confusão: sugere uma associação que não existe ou mascara uma associação verdadeira.
**Viés de atrito: diferenças sistemáticas entre os grupos em relação a perda de seguimento de pacientes durante o estudo.

Adaptada de: Wallace SS, et al., 2022; Frieden TR, 2017; Barrett D, et al., 2019.2,4,7

4.2. Exemplos de efeitos na prática clínica: 

4.2.1. Estudo de coorte prospectivo: levou à identificação de fatores de risco para câncer de mama e cólon, 
doenças cardiovasculares, fratura de quadril, doença ocular e déficit cognitivo.4

4.2.2. Estudo de coorte retrospectivo: levou à avaliação do prognóstico e tratamento em diferentes tipos de 
câncer, com consequentes melhores protocolos de tratamento.4
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