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Fase I 

• Obiettivi: 

– dose massima tollerata che può essere 
somministrata al paziente (DMT)  

– farmacocinetica 

• Numero dei pazienti modesto 

• Primo step in vivo 



Fase II 

• Obiettivi 

– Risposte obiettive (RC, RP, SD, PD) 

– Tossicità  

• Numero limitato di pazienti selezionati 

• Step necessario per progettare uno studio di 
fase III 

 



Fase III  

• Valutare efficacia farmaco rispetto a standard: 
– Sopravvivenza 

• Globale 

• Libera da malattia 

• Libera da progressione 

• Numero ampio di pazienti divisi in 2 o più gruppi 

• Multicentrico; Gruppi cooperativi 

• Permette di ottenere autorizzazione a 
commercializzazione 



Fase IV 

• Studi ‘post-registrativi’  

• Il farmaco è già in commercio  

• Maggiori informazioni sulla sua sicurezza, 
sull’efficacia e sul suo uso più appropriato. 



Definizione 

• Efficacy  

– è la capacità di un intervento di produrre un effetto.  

– In medicina è la capacità di un intervento o di un 
farmaco di produrre un effetto desiderato in 
circostanze ideali. 

• Effectiveness  

– è la capacità di ottenere un risultato desiderato.  

– In medicina, valuta quanto un trattamento funziona nel 
mondo reale e non in RCT o in studi di laboratorio 



Paziente ideale o reale? 



Efficacy ed Effectiveness 

• Gli studi di efficacy  Studi di fase III 

– sono finalizzati a capire come e con quali 
meccanismi un intervento funziona. 

• Gli studi di effectiveness  Studi di fase IV 

– valutano un intervento nella pratica clinica, 
rispettando la ‘ecology of care’ 

–  ipotesi e disegno dello studio sono finalizzati ad 
ottenere informazioni necessarie a prendere una 
decisione. 

Tunis SR. JAMA 2003 









Farmaci oncologici sottoposti a monitoraggio AIFA 

Tipo di neoplasia Farmaci 

K mammella Pertuzumab, TDM-1, Lapatinib, Bevacizumab, Everolimus, Eribulina 

K polmone Erlotinib, Gefitinib, Crizotinib, Afatinib, Pemetrexed 

K colon-retto Cetuximab, Panitunumab, Bevacizumab, Aflibercet 

K ovaio Bevacizumab, Trabectedina 

Melanoma Ipilimumab, Vemurafenib, Dabrafenib 

K rene Sorafenib, Sunitinib, Temsirolimus, Everolimus, Pazopanib, Axitinib 

K prostata Cabazitaxel, Abiraterone, Enzalutamide 

Sarcomi Trabectedina, Pazopanib 









Studi fattibili 

• Caratteristiche popolazione reale che accede 
al farmaco 

• Migliore risposta al farmaco 

• Reale tempo alla progressione di ogni linea di 
trattamento 

• Reale sopravvivenza globale 

• Farmacoeconomia 

• ….. 



Il futuro… 

• Condivisione dei dati di più centri oncologici per 
aumentare il numero dei pazienti oggetto di 
analisi ed ottenere così dati più solidi 

• Coinvolgimento dei farmacisti e degli oncologi ad 
utilizzare i registri come strumenti di analisi 
integrata e di inferenza sull’andamento reale 
delle terapie dei pazienti oncologici 

• Valutazione farmacoeconomica sui reali costi dei 
trattamenti, specie quando sono attivi speciali 
sistemi di scontistica 

 



Oncologo&Farmacista 

• Progetti on-going 

– Melanoma  

– Rene 

Marcella Bado 

• Progetti da attuare 

– Mammella 

Sara Giraudi 


