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Cosa ci hanno detto

• Cosa sono

• Quali sono

• Perche’ sono importanti

• Come si misurano

• Come si riportano

• Come si analizzano



Esistono differenze?





L
U
N
G 

C
A
N
C
E
R



Perche’ dovrebbero esserci
differenze?



Moda?



Obbligatorietà?

In 2009, the US Food and Drug Administration (FDA) finalized a 
guidance for the inclusion of patient- reported outcomes (PROs) 
in clinical trials to sup- port the broader use of PROs in research 
across specialties.

 Later in 2014, the European Medicines Agency (EMA) published 
a reflection paper on the inclusion of PROs in research. Nel 
2020, l’EMA ha pubblicato la propria strategia denominata 
“Regulatory Science Strategy to 2025” (30), con l’obiettivo di 
favorire l’integrazione tra scienza e tecnologia nello sviluppo dei 
farmaci, di incentivare la qualità scientifica delle valutazioni, di 
promuovere terapie incentrate sul paziente in collaborazione 
con i sistemi sanitari e di affrontare le minacce sanitarie 
emergenti. In questo documento, l’agenzia rivela la propria 
volontà di sviluppare modalità sistematiche per incorporare gli 
esiti riportati dal paziente e le preferenze del paziente per la 
valutazione dei benefici e dei rischi delle terapie.
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CONCLUSION
Despite available guidelines and the expectation from
both the FDA and EMA to include PRO data in trials, only the
EMA has approved PRO data to be included in labels



Questo lavoro analizza la presenza dei dati PROs/PROMs
nel contesto dell’ammissione alla rimborsabilità e del 
Riconoscimento dell’innovatività a livello nazionale, mediante una revisione degli EPARs
pubblicati dall’EMA e dei documenti prodotti a livello nazionale dall’AIFA nel quinquennio 2017-
2021. Nello specifico, l’uso dei PROs/PROMs riscontrato negli EPARs (197 su 403, pari al 48,9%) è 
stato posto in relazione all’assegnazione delle classi di rimborsabilità e al riconoscimento dello 
status di innovatività da parte dell’AIFA. Dei 403 farmaci individuati nell’esame degli EPARs, 
l’attenzione si è focalizzata sui 229 (56,8%) che risultavano in commercio in Italia al momento 
dell’analisi, nello specifico 81 (35,4%) in classe A, 130 (56,7%) in classe H e 18 (7,9%) in classe C, 
di cui 113 (49,3%) riportavano l’uso di almeno un PRO/PROM.

Tra i 46 farmaci innovativi, in realtà solo 9 (20%) riportano esplicitamente la considerazione di 
PROs/PROMs nelle schede di innovatività.



Risorse?

• Quali sono *diversi tipi di questionari, 
validati?

• Metodo di somministrazione *cartacei&web

• Come si misurano *misure ripetute

• Come si riportano *missing data

• Come si analizzano *missing data





Bravura?
Risorse?
Adeguamento agenzie regolatorie?

PROSTATE CANCER





COLORECTAL CANCER



The term “funding effect” was formed in the 1980s, when it was discovered that researchers 
do not always report their results and conclusions honestly, but distort the findings to support 
the aims of the funding sources.[1] It has also shown that industry sponsored studies are more 
likely to publish positive results than those sponsored by not-for-profit and independent 
organisations.[1] One of the reasons is that funders may prevent publishing of the manuscript 
containing unfavourable results or even take some legal acts against researchers.[2] For 
example, in one case a sponsor sued a haematologist for breach of contract because she 
reported “concerns over the safety of a drug she was evaluating”.[3]

This distortion of reporting of the study results and conclusions occurs more often in studies 
funded by the pharmaceutical industry.[1] This can cause serious consequences because it 
directly affects the practice of medicine.[4] Nevertheless, every researcher with a funded study 
could be pressured to report results and conclusions that are more favourable to the funders, 
regardless of the topic or research area of the study.

FUNDING EFFECT?
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@The Patient-Reported Outcomes can provide additional data to make a drug 
more competitive than others of the same pharmacological class, and a well 
demonstrated positive impact on the patient' health status and daily life might 
allow a higher price and/or the inclusion in a reimbursement list.@

Interesse?









SPECULAZIONE?
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