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Introduzione metodologica





Medicina basata sulle prove di 
efficacia

Le decisioni in medicina devono 
tenere in considerazione le 

evidenze scientifiche (= prove di 
efficacia) a nostra disposizione

Evidence-based medicine working group. JAMA 1992, 268, 2420-2425
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Medication as a social phenomena. Health 2001, 5, 461-489
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“Le sperimentazioni cliniche […] non 
studiano i miei pazienti, non studiano 
i miei trattamenti, non valutano gli 
esiti che cerco di ottenere”

“… not my patients, not my treatments, not what I 
try to do”



“…“… not my patientsnot my patients””

“…“… not my treatmentsnot my treatments””

““ …… not what I try to donot what I try to do””







“…“… my patientsmy patients””

“…“… my treatmentsmy treatments””



““ …… what I try to dowhat I try to do””



Pazienti non selezionati in setting rappresentativi

Trattamenti simili a quelli erogati in pratica

Indicatori di esito clinicamente rilevanti

Campioni numerosi

Durata adeguata

Indipendenza da interessi commerciali

TRIAL PRAGMATICI DI EFFECTIVENESS



usefulness to real-world decision-making- +
EXPLANATORY 
(efficacy) trials

PRAGMATIC 
(effectiveness) trials
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studies

SPECTRUM FROM EXPLANATORY TO
PRAGMATIC TRIALS

usefulness to establish efficacy in absolute terms+ -



Cohen D, McCubbin M, Collin J, Perodeau G.
Medication as a social phenomena. Health 2001, 5, 461-489

consumption

Pragmatic trials (IV)

conception

basic studies

regulatory approval

marketing and promotion
prescription

over the counter
withdrawal

explanatory trials (III)

phase I and II studies



Studio clinico controllato (RCT) = evidenze Studio clinico controllato (RCT) = evidenze 
sulla efficacia e tollerabilitsulla efficacia e tollerabilitàà degli interventidegli interventi

Per ogni argomento vi sono molti RCT:Per ogni argomento vi sono molti RCT:
-- piccoli numeri di pazientipiccoli numeri di pazienti
-- bassa qualitbassa qualitàà
-- risultati spesso discordantirisultati spesso discordanti

RACCOGLIERE IN MODO SISTEMATICO RACCOGLIERE IN MODO SISTEMATICO 
LE INFORMAZIONI CONTENUTE NEI RCTLE INFORMAZIONI CONTENUTE NEI RCT



Gruppi di ricerca con la missione di raccogliere Gruppi di ricerca con la missione di raccogliere 
in modo sistematico le evidenze scientifiche in modo sistematico le evidenze scientifiche 

((Cochrane Cochrane AssociationAssociation) e di presentarle sotto ) e di presentarle sotto 
forma di revisioni sistematiche della forma di revisioni sistematiche della 
letteratura (letteratura (systematicsystematic reviewsreviews, SR), SR)

Nuove analisi statistiche (aumentano il Nuove analisi statistiche (aumentano il 
potere statistico, permettono di stratificare potere statistico, permettono di stratificare 
gli studi, forniscono misure che sintetizzano gli studi, forniscono misure che sintetizzano 

dati provenienti da molti trial)dati provenienti da molti trial)
= = metameta--analisianalisi
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http://www.cochrane.org/http://www.cochrane.org/



http://www.cebm.net/levels_of_evidence.asp

Levels of evidence: 

1A  systematic review of RCTs; 
1B  individual RCT; 
2A  systematic review of cohort studies; 
2B  individual cohort study, low-quality RCT; 
2C  ecological studies; 
3A  systematic review of case-control studies; 
3B  individual case-control study; 
4    case series, poor-quality cohort and case-

control studies.


