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DISCLOSURE

Negli ultimi tre anni ho avuto i seguenti rapporti con soggetti portatori di interessi 
commerciali in ambito sanitario:

Onorari per consulenza o partecipazione ad advisory board:
AstraZeneca, Johnson&Johnson, Roche, Novartis, Merck, Amgen, GlaxoSmithKline, 
Viatris, Astellas, Resilience

Grant istituzionali per partecipazione a studi clinici:
Beigene, Exelixis, MSD, Pfizer, Roche.

Presidente eletto AIOM 2023-2025
Presidente AIOM 2025-2027



La ricerca indipendente deve essere considerata 
parte integrante dell'assistenza nell’ambito del SSN



La ricerca indipendente deve essere considerata 
parte integrante dell'assistenza nell’ambito del SSN

• migliora l'appropriatezza;
• migliora la sostenibilità;
• genera conoscenza utile per il SSN;
• risponde a domande che nessun altro pone.

La ricerca indipendente non è un costo aggiuntivo del sistema 
sanitario: è uno strumento per migliorare la qualità delle cure.



Unger JM, et al.  J Clin Oncol. 2024 Nov 20;42(33):3917-3925. 



Conclusion:

In the United States, there is a growing reliance on industry to conduct cancer 
clinical research. 

Underinvestment in federally-sponsored research comes at a cost for both 
patients and researchers, with lost opportunities for scientific, clinical, and 
population advances.

Unger JM, et al.  J Clin Oncol. 2024 Nov 20;42(33):3917-3925. 
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• “La gestione dei trial clinici sta diventando sempre più complessa e richiede 
competenze multidisciplinari. 

• È fondamentale disporre di diverse figure professionali. In particolare, i 
coordinatori di ricerca clinica, cioè i data manager, sono fondamentali, perché 
deputati alla gestione dei dati all’interno delle sperimentazioni. 

• Un vuoto normativo non permette di strutturarli all’interno dei team, limitando il 
loro impiego con contratti libero professionali, borse di studio e assegni di ricerca. 
Purtroppo, si assiste alla migrazione di personale qualificato verso aziende 
farmaceutiche e organizzazioni di ricerca a contratto”.





I farmaci innovativi arrivano nella 
nostra pratica clinica grazie agli studi 

promossi dalle aziende farmaceutiche 
con un esplicito intento regolatorio

Trials con 
finalità  
regolatorie

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y
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Gli studi registrativi promossi 
dalle industrie farmaceutiche 

sono spesso inadeguati a 
definire il valore e il place in 
therapy del nuovo farmaco

FDA e EMA registrano se ci 
sono dati sufficienti su 
sicurezza ed efficacia

(rapporto rischio/beneficio).

Istantanee… con la messa a 
fuoco sui farmaci

Pazienti (super)-selezionati
Bracci di controllo “superati”
Pochi o nessun confronto testa-a-testa
Endpoint surrogati
Sequenze terapeutiche ignorate
…

Trials con 
finalità  
regolatorie

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo

https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y
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Ian Tannock et al, 
Relevance of randomised controlled trials in oncology, 

Lancet Oncology 2016; 16: e560-567



Monitoring 
Registries

Clinical 
Trials

ΔMR-CT

65.1 59.8 +5.3yrs

Monitoring 
Registries

Clinical 
Trials

ΔMR-CT

53.9 36.8 +17.1%
144 trials

87,452 pts
131 registries

419,461 pts
129 indications

Iacovino ML,. Lancet Reg Health Eur. 2024 Apr 22;41:100912. doi: 10.1016/j.lanepe.2024.100912.



Attenzione all’adeguatezza dei bracci di controllo…

Rossi A, et al. Eur J Cancer. 2023 Aug;189:112920. 
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Suboptimal from beginning Suboptimal during accrual

Academic Industry sponsored

Negative result Positive result
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Suboptimal from beginning Suboptimal during accrual

Academic Industry sponsored

Negative result Positive result

Rossi A, et al. Eur J Cancer. 2023 Aug;189:112920. 



Del Paggio JC et al. JAMA Oncol. 2021 May 1;7(5):728-734



Underrating and underreporting
of QoL and PROs in oncology

2012-2016
• 446 phase III trials
• 47.1% QoL not included among endpoints
• 38.1% QoL results collected but not presented in primary publications

2017-2021
388 phase III trials

Marandino et al, ESMO 2022

Marandino L. et al. Ann Oncol. 2018 Dec 1;29(12):2288-2295. 
Marandino L. et al. BMJ Oncol. 2023 Mar 2;2(1):e000021. 



Confronti indiretti in assenza di confronti head-to-head

Trattamento A Trattamento B Trattamento C Trattamento D



La sola ricerca a fini 
registrativi non basta 

Genera opportunità, 
ma anche incertezze..

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y
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I limiti della ricerca indipendente…

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
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I limiti della ricerca indipendente…

• Se ne fa poca
• Per lo più finisce con il produrre altre istantanee sull’effetto dei 

farmaci (spesso anche tardive…) 
• Analogamente alla ricerca registrativa

• spesso usa endpoint surrogati per abbreviare i tempi e ridurre la 
dimensione e i costi degli studi

• raramente affronta lo studio delle sequenze
• Se ne fa tanta (troppa?) di tipo osservazionale, che non 

necessariamente rappresenta RWE di buona qualità…
• Non sufficientemente valorizzata a fini regolatori

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y

https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y


Aprile 2023
Tre aree di ricerca
- NSCLC
- HCC
- Renal cancer

Parole chiave
- Multicentric
- RCT and/or innovative models
- Adaptive design
- Sequencing



Patient-journey studies

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
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Punti di forza di un patient-journey study (PJS) 

• Endpoint solidi: sopravvivenza, qualità della vita, 
tossicità

• Confronti diretti head-to-head
• Confronti delle sequenze terapeutiche
• Integrazione prospettica di RCT e RWE (grazie alla 

possibilità di scegliere o di randomizzare nel caso se 
c’è incertezza)

F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y
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Ovviamente, niente è facile…

Operatività complessa per promotori accademici 
• È una professione, non ci si può improvvisare…

Possibile sovraccarico per i centri partecipanti 
• Rivoluzione digitale aiutaci tu… (ePROs, EHR…)

Difficoltà di accesso ai farmaci, tecnicamente off-label 
anche se «solo» per linea, dose o schedula

• Urge una presa di coscienza istituzionale e normativa…
F. Perrone, 27 maggio 2026
Mercoledì dell'Oncologia | Condurre ricerca No-Profit in oncologia: esperienze dal campo
https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y

https://www.youtube.com/watch?v=roNNl7Vbt4Y


https://www.quotidianosanita.it/aiom/ricerca-indipendente-e-ottimizzazione-terapeutica-in-oncologia-una-sfida-di-sistema/

https://www.quotidianosanita.it/aiom/ricerca-indipendente-e-ottimizzazione-terapeutica-in-oncologia-una-sfida-di-sistema/


Una sfida «di sistema»:
Se il quesito è di interesse pubblico, 

tutti gli attori devono contribuire a renderlo studiabile
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Gli studi registrativi non rispondono a tutte le domande



Perché la ricerca indipendente è cruciale?

La ricerca indipendente può affrontare quesiti di interesse pubblico:
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Le difficoltà regolatorie…
In Italia molti studi di ottimizzazione comportano utilizzi:
• off-label;
• con dosi differenti;
• con schedule differenti; 
• con sequenze differenti. 
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Le difficoltà regolatorie…
In Italia molti studi di ottimizzazione comportano utilizzi:
• off-label;
• con dosi differenti; 
• con schedule differenti;
• con sequenze differenti. 

Conseguenza: 
I gruppi indipendenti spesso devono sostenere il costo del farmaco.

Effetto
• Meno studi indipendenti, meno evidenze di ottimizzazione.
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Il decreto ministeriale del 30 novembre 2021 recita che «le spese per 
medicinali dotati di A.I.C. che vengono utilizzati per sperimentazioni cliniche 
senza scopo di lucro, per indicazioni a carico del Servizio sanitario 
nazionale (SSN), sono sostenute da quest’ultimo, fatti salvi i casi in cui la 
fornitura dei medicinale avvenga a titolo gratuito.» 

https://www.quotidianosanita.it/aiom/ricerca-indipendente-e-ottimizzazione-terapeutica-in-oncologia-una-sfida-di-sistema/

https://www.quotidianosanita.it/aiom/ricerca-indipendente-e-ottimizzazione-terapeutica-in-oncologia-una-sfida-di-sistema/


Il decreto ministeriale del 30 novembre 2021 recita che «le spese per 
medicinali dotati di A.I.C. che vengono utilizzati per sperimentazioni cliniche 
senza scopo di lucro, per indicazioni a carico del Servizio sanitario 
nazionale (SSN), sono sostenute da quest’ultimo, fatti salvi i casi in cui la 
fornitura dei medicinale avvenga a titolo gratuito.» 

L’estensione esplicita della copertura delle spese per il farmaco da parte del 
SSN anche se nello studio clinico esso viene testato con una tempistica, o 
una dose o una schedula differente, purché la previsione di spesa non 
costituisca un aggravio rispetto al costo stimato per il trattamento standard, 
rimuoverebbe un importante ostacolo alla conduzione di molti studi clinici di 
questo tipo.

https://www.quotidianosanita.it/aiom/ricerca-indipendente-e-ottimizzazione-terapeutica-in-oncologia-una-sfida-di-sistema/
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Un’altra situazione: studio accademico indipendente

Trattamento 
standard

Trattamento 
standard

Farmaco 
sperimentale

Fornito dal 
promotore

R
+



La ricerca indipendente deve essere considerata 
parte integrante dell'assistenza nell’ambito del SSN

• migliora l'appropriatezza;
• migliora la sostenibilità;
• genera conoscenza utile per il SSN;
• risponde a domande che nessun altro pone.

La ricerca indipendente non è un costo aggiuntivo del sistema 
sanitario: è uno strumento per migliorare la qualità delle cure.
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