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ValiditValiditàà interna interna 
••Forza disegno Forza disegno 
sperimentalesperimentale

••RandomizzazioneRandomizzazione

••CecitCecitàà

••Gruppo controlloGruppo controllo

••Completezza FollowCompletezza Follow--upup

••Analisi sottogruppiAnalisi sottogruppi

Rilevanza del datoRilevanza del dato
StatisticaStatistica

ClinicaClinica

ValiditValiditàà esternaesterna
RappresentativitRappresentativitàà del del 

campionecampione

(Criteri inclusione/esclusione)(Criteri inclusione/esclusione)

ComparabilitComparabilitàà degli ambientidegli ambienti

DisponibilitDisponibilitàà dei trattamentidei trattamenti

Elementi critici degli studi RCT

I risultati sono validi?I risultati sono validi? I risultati sono rilevati ?I risultati sono rilevati ? I risultati sono estrapolabili?I risultati sono estrapolabili?

Studi in oncologiaStudi in oncologia
net clinical benefit
accelerated approval
reimbursement price  



Quale è la relazione fra l'efficacy 
e l'effectiveness ?

RCTs (efficacy) Real World (effectiveness)



Il registro RFOM Il registro RFOM èè uno strumento di post marketing uno strumento di post marketing 
surveillancesurveillance progettato da un consenso progettato da un consenso 

multidisciplinaremultidisciplinare

RFOM 30 specialità inserite al nov 2012



Ingresso Follow-up

REGISTRO ONCO-AIFA



ANALISI MULTICENTRICA
ANALISI SCHEDE CHIUSE





Jirillo A, Trojniak MP, Imbevaro S, Rescigno P, Palozzo AC, ESMO 2012 

METODICA DI ANALISI POSTMETODICA DI ANALISI POST--MARKETING BASATA SU ONCOMARKETING BASATA SU ONCO--AIFAAIFA



SUNITINIB CA RENALESUNITINIB CA RENALE
Caratteristiche basali dei pazienti: Pratica Clinica IOV vs RCT*Caratteristiche basali dei pazienti: Pratica Clinica IOV vs RCT*

Sono comparabili  Sono comparabili  

*N Engl J Med 2007;356:115-24



pazienti registrati in onco-AIFA estratti per il farmaco Sunitinib 
periodo di osservazione: 31/07/2006 (prima dispensazione) – 31/12/2011 (data 

ultima osservazione) 
117 

11 pazienti inseriti e non trattati

-

106 
-

9 

3 

9 

pazienti da analizzare 

pazienti affetti da VHL (Von Hippel-Lindau) 

pazienti con doppia neoplasia

pazienti, di cui        3 caso particolare
  1 lesione contemporaneamente radiotrattata 
  1 non era rene ma polmone 
  1 perso dal follow-up 
  1 pluritrattamenti 
  1 prima del sutent fa radioterpia 
  1 sutent prima della nefrectomia 

-

-

85 PAZIENTI VALUTABILI 

SUNITINIB IN RCC SUNITINIB IN RCC -- REVISIONE CARTELLE CLINICHEREVISIONE CARTELLE CLINICHE

Correlazione fra gg avvio-chiusura scheda e numero di sedute eseguite
Periodo: gen 2007 - giu 2012
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Pazienti registrati in ONCO-AIFA per Sunitinib
31/07/2006-31/12/2011 

Pazienti non trattati

Pazienti da analizzare



Non c'è una differenza statisticamente significativa in termini di PFS tra i due gruppi pazienti.

PFS NaPFS Naïïve VS Pretrattati IOVve VS Pretrattati IOV

* 12 pazienti censored

PFS NaNaïïveve 11 vs 5 mesi
N Engl J Med 2007;356:115-24

SUNITINIB IN RCC SUNITINIB IN RCC -- REVISIONE CARTELLE CLINICHEREVISIONE CARTELLE CLINICHE



IL FUTURO
è la condivisione dei dati di più centri oncologici 
per aumentare il numero dei pazienti oggetto di 

analisi ed ottenere così dati più solidi.

In tal senso ci stiamo muovendo!

• A distanza di più di 6 anni dall’attivazione, il registro è stato usato 
raramente per produrre dati di effectiveness/ sicurezza o da AIFA 
per rinegoziare il costo dei trattamenti

• Coinvolgere i farmacisti ospedalieri ed i clinici oncologi, ad 
utilizzare i registri come strumenti di analisi integrata e di inferenza 
sull’andamento delle terapie dei pazienti oncologici

• Valutazione farmacoeconomica sui costi dei trattamenti, specie 
quando sono attivi speciali sistemi di scontistica (es.: risk sharing)

I NOSTRI OBIETTIVI



Progetto multicentrico di studio post marketing 
attraverso i registri AIFA

ULSS 2, ULSS 6, ULSS 7, ULSS 9, ULSS 18, 
AO Verona, ULSS 12, ULSS 14, ULSS 15, 
ULSS 17, IOV
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