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Il filo conduttore:
La buona ricerca clinica

Una buona ricerca clinica deve essere:

1. Scientificamente rilevante

2. Metodologicamente corretta

3. Eticamente accettabile



La costruzione di uno studio valido

Validità interna
La ricerca è condotta 

correttamente?



Dimensionamento del campione

Discutere l’ipotesi è fondamentale per poter ragionare 
su un dimensionamento adeguato dello studio



Fattori che influenzano la numerosità 
del campione in una sperimentazione clinica



• Uno studio troppo piccolo ha altissima probabilità 
di produrre un risultato inconclusivo

• Uno studio troppo grande rispetto alle potenzialità 
degli sperimentatori ha altissima probabilità di non 
raggiungere il dimensionamento necessario
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La costruzione di uno studio valido:
l’appropriatezza del braccio di controllo

Hilal T, Sonbol MB, Prasad V. JAMA Oncol. Published online May 02, 2019. 
doi:10.1001/jamaoncol.2019.0167
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Perché il braccio di controllo
è stato giudicato subottimale?

• In 4 casi (25%), NON era consentito un trattamento
che invece risulta di provata efficacia

• In 10 casi (63%), il trattamento era già dimostrato
inferiore rispetto ad altri trattamenti disponibili

• In 2 casi (13%) il trattamento di controllo prevedeva il
rechallenge di farmaci già usati

Hilal T, Sonbol MB, Prasad V. JAMA Oncol. Published online May 02, 2019. 
doi:10.1001/jamaoncol.2019.0167



Ian Tannock et al, 
Relevance of randomised controlled trials in oncology, Lancet Oncology 2016; 16: e560-567
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Methodological issues
in QoL evaluation in clinical trials 

• Choice of the questionnaire

• Choice of timing of administration

• Management of missing data

• Multiplicity of items

• Modality of analysis

• Definition of clinically relevant differences



Validità esterna
I risultati sono applicabili 

al «real world»?

La costruzione di uno studio valido

Validità interna
La ricerca è condotta 

correttamente?
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Le analisi di sottogruppo:
croce e delizia!

Pignata S, et al. Lancet Oncol. 2021 Feb;22(2):267-276.



Le analisi di sottogruppo:
la regola d’oro è pianificare!
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