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…è veramente un concetto recente?

"È molto più importante sapere quale 
tipo di paziente ha una malattia che 
quale malattia ha un paziente"
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“I medici hanno sempre riconosciuto che ogni paziente è unico e i medici hanno sempre cercato di 
adattare i loro trattamenti nel miglior modo possibile alle persone. Si può abbinare una 
trasfusione di sangue a uno specifico gruppo sanguigno – questa è stata una scoperta importante. 
E se abbinare una cura per il cancro al nostro codice genetico fosse altrettanto facile, proprio 
come uno standard?"
Obama, 30 gennaio 2015
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In sintesi:

obiettivo della Precision Medicine è quello 
di tradurre in strategie terapeutiche mirate
gli sforzi che vengono compiuti in 
laboratorio.
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Alcune domande "aperte"

1. Affidabilità delle metodiche

• Quale tra quelle individuate è la reale mutazione o traslocazione che guida la vita di un tumore? 
• Quanto il quadro "onico" è mutevole nel tempo? 
• Quante e quali anomalie genetiche possono rappresentare solo un rumore di fondo o artefatto? 

2. Metodologia della ricerca clinica

• Quale implicazioni sul disegno degli studi clinici?
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La medicina di precisione prevede 

outcome
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Tuttavia, la disponibilità di test molecolari per un numero elevato di biomarcatori ha 
determinato, in ambito oncologico, l’aumento non solo di nuovi farmaci potenzialmente utili, 
ma anche dei sottotipi di malattie tumorali da trattare.

Progressiva segmentazione → malattie rare 
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Sono ancora validi i disegni classici di RCT?

Difficoltà legate alle dimensioni del fenomeno

Es. se il biomarcatore è presente nel 2% della
popolazione affetta da un determinato tumore, la 
valutazione di 100 pazienti renderà possibile 
l’inclusione in un RCT di solo 2 pazienti 
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Le implicazioni sul disegno degli studi clinici e sulle strategie 
di sviluppo dei nuovi farmaci in oncologia
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Per aumentare l’efficienza degli studi clinici sono stati sviluppati nuovi disegni

Umbrella studies
I pazienti con il stesso tipo di cancro vengono sottoposti a screening per una serie di ipotesi 
predittive biomarcatori e vengono quindi assegnati a terapie appropriate all'interno dello studio
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Per aumentare l’efficienza degli studi clinici sono stati sviluppati nuovi disegni

Basket studies
Reclutamento dei pazienti sulla base delle loro caratteristiche molecolari indipendentemente da
l'organo in cui il loro tumore ha avuto origine
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Un approccio ulteriore

Per superare i limiti inevitabilmente associati
all’uso dei biomarcatori, sarà sempre più
importante prevedere lo sviluppo di
infrastrutture con l’obiettivo di trovare il trial
giusto per il singolo paziente.
I “master protocol” prevedono l’uso di batterie
di test diagnostici per assegnare i pazienti a
una rete di trial in corso
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Una ulteriore evoluzione

Valutare l’efficacia della cura guardando all’intero percorso del paziente


