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Come funzionano gli studi clinici. 
Fasi e criteri di eleggibilità, 
attualità e prospettive



I confini della mia esperienza

1982 Laurea in Scienze Biologiche, Università di Milano
1984 Specializzazione in Ricerca Farmacologica

Responsabile Laboratorio di ricerca per il coinvolgimento
dei cittadini in sanità, Dipartimento di Salute Pubblica,
Istituto di Ricerche Farmacologiche Mario Negri IRCCS

Coinvolta in diversi progetti su partecipazione e
coinvolgimento dei cittadini & pazienti nei: percorsi di
cura, ricerca sugli esiti, qualità della vita, qualità delle
informazioni, formazione su metodologia della ricerca
clinica, conferenze di consenso, giurie dei cittadini, studi
clinici, valutazioni priorità, indagini online.

Attiva in comitati di associazioni di pazienti, fondazioni e 
comitati etici

Dichiara di non avere conflitti di interesse



… prima di introdurre un intervento - farmaco,
dispositivo, chirurgia, tipo assistenza - o
raccomandarne l’uso nella pratica clinica si
deve dimostrare che l’intervento sia sicuro ed
efficace

si deve dimostrare che il rischio legato
all’intervento e il potenziale beneficio siano in
un rapporto favorevole

… cioè bisogna fugare l’incertezza

Studi clinici, di che cosa stiamo parlando…



Migliorare

le conoscenze

RICERCA VALUTAZIONE

Studi
osservazionali

Studi
sperimentali

Valutazione

epidemiologica

Valutazione 

di efficacia

Usare al meglio

le conoscenze

Studi
valutativi

Valutazione 

della qualità

Quali sono le cause e le 

conseguenze delle “malattie”

Può 

funzionare?

Funziona

davvero?

Uso bene quello

che funziona?

Qual è l’impatto su

salute e costi?

La ricerca clinica ci aiuta per…



Migliorare

le conoscenze

RICERCA

Studi
sperimentali

Valutazione 

di efficacia

Può 

funzionare?

Funziona

davvero?

Concentriamoci sugli studi clinici per

http://www.ecranproject.eu/it



Fase preclinica:
la scoperta

Fase clinica: sull’uomo

FASE
1

Funziona? Affidiamoci alla ricerca

Sicurezza

la sperimentazione del principio attivo
sull’uomo con lo scopo di fornire una prima 
valutazione della sicurezza e tollerabilità



Fase preclinica:
la scoperta

Fase clinica: sull’uomo

FASE
2 Attività

è indagata l’attività terapeutica del potenziale farmaco, cioè la sua
capacità di produrre sull’organismo umano gli effetti curativi
desiderati; la dose migliore da sperimentare nelle fasi successive e
l’effetto del farmaco su alcuni parametri.

FASE
1 Sicurezza



Fase preclinica:
la scoperta

Fase clinica: sull’uomo

FASE
3 Efficacia

Per conoscere efficacia e benefici in più rispetto a farmaci simili già in 
uso nella pratica e rapporto tra rischio e beneficio. 
Confrontare l’efficacia su sintomi, qualità della vita o sopravvivenza

FASE
2 Attività

FASE 
1 Sicurezza



Fase preclinica:
la scoperta

Fase clinica: sull’uomo

FASE
1

FASE
2

FASE
3

Funziona? Affidiamoci alla ricerca

Sicurezza

Efficacia

Attività
Comitato Etico

Consenso Informato

FASE
4 Post-approvazione



1. Prospettico si seguono in partecipanti nel tempo
si registra attentamente tutta la loro storia

Ricerca clinica in quattro parole…



2. Randomizzazione distribuzione casuale dei partecipanti in 
differenti gruppi di trattamento

lo scopo della randomizzazione è ottenere 
gruppi di soggetti simili per tutti i fattori 
prognostici noti e non noti eliminando i 
bias/interferenze di selezione dei trattamenti



3. Mascheramento quando il soggetto e/o lo sperimentatore
(doppio cieco) non è a conoscenza del
gruppo di trattamenti cui è stato assegnato



4. Controllato perché un gruppo di partecipanti:
o non riceve trattamento
o riceve un trattamento con placebo
o riceve il miglior trattamento standard disponibile



Fase clinica: sull’uomo1

2

3

Sicurezza

Efficacia

Attività

4 Post-approvazione

centri info complessità



Ricerca e fasi

AIFA, 18° Rapporto Nazionale, 2019



Ricerca e promotori

AIFA, 18° Rapporto Nazionale, 2019



Esiste una ben descritta discrepanza tra la ricerca condotta su 
una particolare condizione e la ricerca che i pazienti stessi 
vorrebbero vedere fatta 

Attualità e prospettive



Fissare l'agenda di ricerca, garantire cioè che i temi di ricerca importanti e
rilevanti per cittadini e pazienti siano identificati e abbiano priorità

Garantire che la ricerca non si limiti a misurare i risultati che vengono
identificati e considerati importanti per i professionisti o per il mercato

Migliorare la progettazione dei protocolli aumentandone la qualità e la
fattibilità, partecipare alla progettazione di strumenti di raccolta dati e alla
fase di raccolta dei dati, partecipare a analisi e interpretazione risultati

Migliorare il processo di informazione e di consenso informato

Garantire che i fondi dedicati non siano sprecati per la ricerca che ha poca o
nessuna rilevanza, partecipando alle decisioni sul finanziamento e
sostenendo la ricerca pubblica e no profit

Sostenere la diffusione dei risultati della ricerca, assicurare che tutti i
risultati siano resi pubblici nonché trasferiti nella pratica clinica

Soggetto-paziente, stakeholders, engagment…


