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Quel che è peggio… 

• Ricordo che il titolo l’ho suggerito io, avendo 

in mente qualcosa che mi sembrava 

interessante… che poi ho assolutamente 

dimenticato 

 

• L’età… 





Perchè io? 

• Forse perché in vita mia ho coordinato 4 studi 

no-profit in cui un PRO era l’endpoint primario 

e uno studio in cui era un coprimary endpoint  

– (e nessuno di questi riguarda terapie di supporto) 



Il mio background 4+1 

• ELVIS: vinorelbina nel NSCLC elderly (JNCI 

1999) 

• GEMVIN3: platinum-based vs GemVin nel 

NSCLC adulti (JCO  2003) 

• DISTAL1: docetaxel w vs 3w NSCLC 2° line 

(BJC 2004) 

• Breast10: EpiTxtx w vs 3w (BMCcancer 2011) 

 

• MITO7: CarboTaxol w vs 3w (plenaria AIOM 

2013) 



Perchè io? 

• Forse perché in vita mia ho coordinato 4 studi 

no-profit in cui un PRO era l’endpoint primario 

e uno studio in cui era un coprimary endpoint  

– (e nessuno di questi riguarda terapie di supporto) 

 

• Forse perché un anno fa ho fatto una 

relazione che a quanto mi risulta è stata 

molto apprezzata 

– (questo “sospetto” non modifica la mia 

indipendenza ma concorda con una riflessione 

che farò alla fine) 
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Scaletta 

• Quello che ho imparato facendo gli studi sulla 

qualità di vita 

 

• Quello che ho imparato studiando la 

selezione bibliografica  

 

• Quello che ho pensato, alla luce di quello che 

ho imparato 
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Quello che ho imparato dai “miei” 

studi 

• Da ELVIS 

– I dati missing esistono (!), sono informativi e rappresentano 

un enorme problema metodologico in oncologia 

• Da GEMVIN3 

– La relazione inversa tossicità/QdV non è scontata e 

comunque può non essere colta dagli indicatori complessivi 

ma solo dai singoli items 

• Da DISTAL1 e BREAST10 

– La molteplicità (necessaria) di items e strumenti pone 

notevoli problemi di incosistenza e interpretazione 

• Da MITO7 

– Alcuni effetti, pur importanti, possono essere transitori  



Nel complesso… 

• In un sistema del tutto “tranquillo” e non 

polemico… 

– Ricerca no profit, tutti farmaci già registrati, 

nessun interesse economico… 

 

 

• Si può (e forse si deve) utilizzare la QdV 

come obiettivo degli studi clinici ma… 

• …quanto più lo si fa più se ne comprende la 

difficoltà e le trappole 

ho imparato che… 



Scaletta 

• Quello che ho imparato facendo gli studi sulla 

qualità di vita 

 

• Quello che ho imparato studiando la 

selezione bibliografica  

 (sulla quale mi sono “adagiato” e me ne scuso) 

 

• Quello che ho pensato, alla luce di quello che 

ho imparato 





Oncology 16 0 



ASCO guide-lines 

  Tumor response 

  Response duration 

  Time to progression      

Treatment activity  

against the disease 

  Overall survival           

  Quality of life 

  Toxicity 

Tretment benefit  

for the patient 

ASCO guide-lines J Clin Oncol 1996; 14: 671-679 





In realtà… 

• Salvo miei errori, 6 su 10 degli articoli 

selezionati hanno come autore/coautore un 

dipendente di azienda farmaceutica 

• Oltre a GSK*, Novartis, AZ, Genentech,                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                      

Pfizer… non esattamente piccole biotech 

 

– *Arpinelli&Bamfi, un commento alla guidance 

FDA, eccellente e assolutamente onesto e 

trasparente, anzi lo userò alla fine… 









Quello che ho imparato dalla 

rassegna della letteratura  

• Il ruolo dei PROs in oncologia è ancora 

complementare 

– Nessun PROs “approvato” FDA 

• L’interesse delle aziende farmaceutiche è crescente 

e va in parallelo con l’attenzione delle agenzie 

regolatorie 

– Parallelo… forse qualcuno tira e l’altro insegue… ma chi? 

• La querelle metodologica si gioca a livelli molto alti 

– Ma è prevalentemente concentrata sul valore dell’outcome 

(intenso dibattito su “minimally important differences”) 

piuttosto che sulla sua attendibilità e opportunità 



Poi mi sono ricordato di vari lavori 

recenti… 
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La padella 

• Attenzione complessivamente ancora troppo 

scarsa a QdV e PROs in oncologia 

• Prevalentemente in contesti non regolatori  

• Notevoli difficoltà intrinseche alla materia e 

agli strumenti di studio 

• Risultati non facili da interpretare  

• Un enorme grano salis necessario per 

trasformare opportunamente i risultati in una 

migliore pratica clinica e una più onesta e 

completa informazione dei pazienti 



La brace 

• PROs come nuovo campo di battaglia dove si 

affrontano  

– Le aziende farmaceutiche tra di loro 

– Le aziende farmaceutiche contro gli enti pagatori 

• Con la complicità delle agenzie regolatorie 

• La chimera della precisione e della affidabilità 

in una materia che per definizione non lo è 

• Un enorme rischio di strumentalizzazione 

• Un possibile tradimento di premesse umane 

ed etiche assolutamente rilevanti 





Mi fermo qui 

Con la speranza di aver fornito spunti e 

provocazioni che siano utili per la 

discussione  


