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 Pazienti più informati e consapevoli; 
 

 Sviluppo delle conoscenze scientifiche e tecnologiche;  
 

 Sostenibilità economica e “governance” del sistema in un 
contesto caratterizzato da nuovi farmaci ad alto costo; 
 

 Garanzia per i pazienti di un accesso rapido ai nuovi farmaci; 
 
 

Contesto ed evoluzione dello scenario di riferimento 



Sperimentazioni cliniche  
aa:2012 - 2016 

 sensibilità nell’ascoltare le associazioni di pazienti 
  coinvolgimento dei pazienti non formalizzato 

Fonte: La Sperimentazione Clinica dei Medicinali in Italia 16° Rapporto nazionale 2017 



 estensori internazionali 
 metodo Enhancing Quality and Transparency of Health 

Research (EQUATOR) 
 16 Patient Reported Outcomes (PRO) 
 risultati della ricerca giudicati direttamente dal paziente  
 codifica dell’opinione del paziente 
 valutazione dello stato di salute, della qualità di vita, dei 

sintomi o dei problemi di compliance 
 miglioramento qualità dati clinici 
 bisogni del paziente al centro delle sperimentazioni 

Sperimentazioni cliniche: il ruolo del paziente 
(il contesto internazionale) 



Legge n. 3/2018 
 codificato il coinvolgimento dei pazienti nei trial clinici  
 Art.1 comma b) coinvolgimento delle associazioni dei pazienti nella 

definizione dei protocolli di ricerca 
 Art. 2.1 Centro di coordinamento nazionale dei comitati etici territoriali 

per le sperimentazioni cliniche sui medicinali per uso umano e sui 
dispositivi medici 

 Art. 2.4 composto da un massimo di quindici componenti, di cui due 
indicati dalla Conferenza delle regioni e delle province autonome e almeno 
due indicati dalle associazioni dei pazienti più rappresentative 

Sperimentazioni cliniche: il ruolo del paziente 
(il contesto nazionale) 



REGOLAMENTO (UE) N. 536/2014  
DEL PARLAMENTO EUROPEO E DEL CONSIGLIO 

sulla sperimentazione clinica di medicinali per uso umano 

Le associazioni di pazienti saranno coinvolte: 

 definizione, in particolare per le malattie rare,dei protocolli di ricerca 

 delle procedure di valutazione e autorizzazione delle sperimentazioni  

Sperimentazioni cliniche: il ruolo del paziente 
(il contesto nazionale e europeo) 
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Il ruolo dei pazienti 
nei processi 

decisionali delle 
Agenzie Regolatorie  

 Approcci quantitativi, 
sistematici e centrati sul 
paziente potranno 
supportare i processi e 
le decisioni regolatorie, 
e di conseguenza sulla 
gestione della spesa. 
 

 Regolamento 536/2014 



Nr. protocolli 
presentati 

 

343 

Malattie Rare 135 
 

Popolazioni fragili   
 

160 

Medicina di genere 48 

AIFA Ricerca indipendente 

40 studi finanziati  
 31.294.724 euro 

Nr. protocolli 
presentati 

 

414 

Malattie Rare 151 
 

Malattie pediatriche  
 

50 

Medicina di genere 56 

Sicurezza ed 
efficacia dei farmaci 
nelle popolazioni 
anziana e ultra-
anziana 

122 

Resistenza agli 
antibiotici 

35 

Bando 2016 Bando 2017 



ʺIntelligence is the ability to adapt to changeʺ 
 
ʺRicordatevi di guardare le stelle e non i vostri 
piedi...Per quanto difficile possa essere la vita, 
c'è sempre qualcosa che è possibile fare, e in 
cui si può riuscire.ʺ 

Stephen Hawking 

Il futuro:  
L’utile ed il funzionale per garantire risposte concrete ai bisogni dei pazienti 

ogni paziente deve ricevere la terapia più appropriata, sulla base delle linee guida  
condivise dalla Comunità Scientifica internazionale, anche in termini di miglior  

rapporto costo-beneficio 
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