Quali sono le priorita della
Farmacoepidemiologia per
supportare la politica del
farmaco e dei vaccini?
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Cosa Dice

Farmaci approvati 2009-2013
43 farmaci per 68 indicazioni

Qualita delle evidenze
8 indicazioni (12%) approvati sulla base di single arm studies

Qualita degli outcomes
24 su 68 (35%) aumento di sopravvivenza at time of approval
**Benefit mediano OS 2.7 mesi (1,0 - 5,8)

Qualita della vita
7 su 68 (10%) dimostrato un miglioramento di qualita della vita at time
approval

“At a minimum of 3.3 years after market entry,
there was still no conclusive evidence that

these drugs either extended or improved life
for most cancer indications.”




RILEVANZA

Le priorita della
ricerca sono basate
su quesiti rilevanti

per i destinatari

della ricerca?

- Bassa priorita del
quesiti

- Qutcome rilevant! non
valutati

- Oltre 50% degll studi
disegnati senza alcun
riferimento a revisioni
sistematiche di
evidenze esistentl

L
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sviluppo di un farmaco: criticita

METODOLOGIA

Il disegno dello
studio, i metodi e le
analisi statistiche

sono adeguati?

- Mancata adozione di
misure adeguate per
ridurre i bias in oltre il
50% degli studi

-Inadeguata potenza
statistica

-Inadeguata replicazione
di risultati preliminari

)
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REGOLAMENTAZIONE

La regolamentazione e
la gestione della ricerca
sona efficienti?

- Corresponsabllita con altre
fonti di sprechi e
ineffidenze

- Sproporzione del processo
regolatorio rispetto ai
rischi della ricerca

- Processi di
regolamentazione e
gestione gravos| e
sproporzionati rispetto ai
reali rischi

b
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ACCESSIBILITA

| dati della ricerca
50N0 COI’TI|J|E|:EIH1E nte
accessibili?

- Reporting incompleto (o
mancante] in pid del 50%
degli studi

- Bias di under reporting di
studi con risultati
negativi

- Bias di reporting di dati
tra studi

)

[

La ricerca ed il metodo scientifico nello

USABILITA

| report della ricerca
sono utilizzabili e
privi di bias?

- Inadeguata descrizione
degli interventi in cltre
Il 30% dei trial

- Mancato reporting di
oltre il 50% degli
outcome definiti nel
protocollo

- Inadeguatz valutazione
di altre evidenze
rilevanti per
['interpretazions dei

risultati

SPRECHI DELLA RICERCA

Solidita/dati preliminari delle evidenze su cui si fondano RCTs




SPERIMENTAZIONE CLINICA E PERCORSO REGOLATORIO
DEI FARMACI IN ONCOLOGIA : CRITICITA’

* Disegno sperimentale su format US e non EU: spesso standard of care non
perfettamente sovrapponibili e quindi limiti nel disegno dello studio
clinico

 Approvazione in fast track da fasi 1 e 2 con studi di espansione (pochi
pazienti): manca spesso approvazione confermatoria da studi fase 3

 Studi clinici con 3 o piu biologici/immunoterapici: non abbiamo piano di
risk assessment e risk managment

 Scarsa cultura di farmacovigilanza e di farmacovigilanza attiva
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Do cancer drugs improve survival or quality of life?

You don’t need to know, according to our broken regulatory system

Vinay Prasad assistant professor of medicine

Oregon Health and Science University, Portland, Oregon, USA



Real-world Data for Clinical
Evidence Generation in Oncology.
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Conventional cancer clinical trials can have limited external
validity

Difficult for patients to participate in.

The use of real-world data (RWD) to improve current
methods of clinical evidence generation.

Sources of RWD outside of conventional clinical trials are
important

Original intent of data collected at the point of care can
distinguish RWD from conventional clinical trial data




Prospective collection of RWD can enable evidence generation
based on pragmatic clinical trials (PCTs) that support randomized
study designs and expand clinical research to the point of care.

PCTs may help address the growing demands for access to
experimental therapies while increasing patient participation in
cancer clinical trials.

RWD can support active pharmacovigilance, insights into the
natural history of disease, and the development of external control
arms

Conducting valid real-world studies requires data quality assurance
through auditable data abstraction methods and new incentives to
drive electronic capture of clinically relevant data at the point of
care.




