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Il futuro della ricerca e dello sviluppo 
clinico nel settore farmaceutico 



L’integrazione delle conoscenze scientifiche di base  
per ottimizzare la ricerca e lo sviluppo dei farmaci 

Nuovi paradigmi di 
sviluppo pre-clinico e 
clinico  

per aumentare 
l’efficienza della ricerca 

PriceWaterHouseCoopers, Pharma 2020: The Vision 





Singolo trattamento e singolo 
biomarker,  
diverse istologie inserite 

Singola stologia  
più biomarcatori abbinati a 
diversi trattamenti 



Companion Diagnostics per migliorare le fasi  
di sviluppo del farmaco e mirare la terapia 

 
Poiché il test diagnostico associato è 
progettato per essere associato a un 
farmaco specifico, lo sviluppo di 
entrambi i prodotti richiede una stretta 
collaborazione tra esperti e l'Agenzia  

I Companion  diagnostici sono 
dispositivi medici che aiutano i 
medici a decidere quali 
trattamenti offrire ai pazienti e 
quale dose dare, adattati 
specificamente al paziente, 

https://www.fda.gov/ForConsumers/ConsumerUpdates/ucm407328.htm 



La ‘rivoluzione’ dei Big Data:  
non più scelta ma necessità 

2016 



  
EHR4CR è una delle più grandi partnership 
pubblico-privato per fornire soluzioni per il 
sistema di ricerca sanitaria. I dati della 
cartella clinica elettronica (EHR) grandi 
opportunità per il progresso della ricerca 
medica, il miglioramento dell'assistenza 
sanitaria e il miglioramento della sicurezza 
dei pazienti 

EHR4CR 
Electronic Health Records Systems for Clinical Research 



Le potenzialità della m-Health 

Fonte: New Health Technologies – Managing access, value and sustainability. OECD, Jan 2017: 



Fonte: Applied Clinical Trials, september 2016 

La tecnologia arriva ai pazienti  
anche nei clinical trial 



Come possiamo rendere più efficiente uno  
studio clinico conservandone validità e integrità? 

Realizzando disegni sperimentali 
caratterizzati da maggiore flessibilità 
rispetto a quelli standard. 
 
Attuando procedure che consentano di 
anticipare le decisioni “go/no go”. 
 
Apportando modifiche ad uno studio, 
mentre ancora in corso, sulla base delle 
nuove informazioni emerse dai dati in esso 
generati. 

Se non puoi risolvere un 
problema, allora c’è un 
problema più facile che 
puoi risolvere: trovalo! 
G. Polya (1887-1985) 



Disegni Adattativi:  
una sfida per il futuro della ricerca clinica 

Guidance for Industry 
Adaptive Design Clinical Trials 
for Drugs and Biologics 
(February, 2010) 

Guidance for Industry 
Enrichment Strategies for Clinical Trials to Support 
Approval of Human Drugs and Biological Products 
(December 2012) 

Le modifiche, predefinite e giustificate  
nel protocollo di studio, possono interessare: 
• Dimensione del campione 
• Criteri di inclusione/esclusione 
• Dosaggio del farmaco 
• Regime di trattamento 
• Endpoint  
• Eliminazione o aggiunta di gruppi di trattamento 
• Chiusura anticipata dello studio 



Disegni adattativi:  
maggiore flessibilità, maggiore impegno 
• Preventivare tempi adeguati per la pianificazione  

• Interagire con le Autorità regolatorie 

• Definire le regole decisionali per le analisi ad interim (aai) 

• Fornire giustificazioni statistiche 

• Valutare se interrompere l’arruolamento o meno per l’aai 

• Utilizzare la cartella elettronica  

• Pianificare monitoraggi intensivi per avere quanti più dati  

 possibile  

• Informare anticipatamente chi si occupa della fornitura del  

 farmaco sulla tipologia del disegno 

• Adottare un sistema interattivo centralizzato di randomizzazione 

Vantaggi: 
• Riduzione del tempo globale per lo sviluppo del farmaco 
• Minor numero di pazienti da arruolare 
•Minor esposizione a trattamenti inefficaci  
• Disponibilità anticipata dei dati di sicurezza di lungo periodo 
 



Il ‘risk based monitoring’ negli studi clinici 
 
Il monitoraggio basato sul rischio è il processo finalizzato a garantire la qualità 
degli studi clinici attraverso l'individuazione, la valutazione, il monitoraggio e 
la mitigazione dei rischi che potrebbero comprometterne la qualità o la 
sicurezza. Secondo le linee guida FDA il Risk based monitoring prevede 3 
fasi 
1.Individuare dati e processi critici.  
2.Effettuare una valutazione dei rischi.  
3.Sviluppare un piano di monitoraggio.  

 
 

 

 
VANTAGGI: 

1. Meno errori.  

2. Costi inferiori.  

3. Analisi migliori. 

4. Confronto tra più siti.  

5. Risultati più tempestivi. . 



Il ‘risk based monitoring’ 

Fonte: Applied Clinical Trials, november 2016 



Empowerment dei pazienti nella ricerca clinica 

L’apporto che i pazienti possono 
dare al disegno e allo svolgimento 
degli studi clinici è fondamentale. 
 
Il paziente si sente parte attiva del 
processo, i ricercatori sono coadiuvati 
nella costruzione di linee di ricerca 
che siano il più possibile aderenti alla 
pratica clinica e alle esigenze del 
malato. 
 

Coinvolgere il paziente nei processi decisionali 
all’interno della ricerca clinica è diventato una 
sorta di mantra negli ultimi anni. 
 
La prospettiva è quella di una salute pubblica 
inclusiva, che fonda le sue radici sul dialogo fra i 
diversi stakeholder, per modulare linee di ricerca 
le cui priorità siano frutto di un processo anche 
bottom-up.  



\ 
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La  campagna «One Person Closer" ispira nuove opportunità 
di sperimentazione clinica per i pazienti 

58 millioni di persone necessarie   per completare tutti 
gli studi registrati in Clinical ClinicalTrials.gov.  

–February 6, 2018  



La ricerca è sempre più multidisciplinare e 
l’innovazione nasce dove si sviluppano le idee 

L’incremento esponenziale 

delle conoscenze scientifiche e 

dell’applicazione delle più 

moderne tecnologie richiede la 

presenza di network efficienti 

per generare innovazione e 

alimentare la open innovation 

La collaborazione virtuosa pubblico privato nelle 

Scienze della Vita genera: 

- un più rapido avanzamento delle conoscenze 

- una maggiore e più efficiente produzione di dati 

- un miglioramento dell’assistenza sanitaria 



Sempre più efficiente il consolidamento 
delle collaborazioni nazionali e internazionali 

La scoperta di un farmaco esce dai 
confini aziendali e si sviluppa in rete, 
coinvolgendo una serie di soggetti 
diversi in grado di ottimizzarne ogni fase 

Il successo, piuttosto che dalla massa 
critica della singola azienda, nasce 
dalla capacità di entrare nel network 
internazionale di eccellenza 



Grazie al cambiamento del modello i primi 
risultati delle PPP: tre successi made in Italy 

3 delle 6 terapie autorizzate in Europa sono nate in Italia: 

Ci sono tutte le premesse per confermare e accrescere la 
leadership italiana in questo settore 

il primo farmaco di ingegneria tissutale a base di cellule 
staminali per la ricostruzione della cornea dei pazienti 
con ustioni oculari 

la prima terapia genica per il trattamento dell’ADA-SCID 

la prima terapia cellulare somatica per il trattamento 
aggiuntivo di leucemie, linfomi e di altri tumori gravi del 
sangue 
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Evoluzione 
una necessita un rischio un’opportunità 
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