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La premessa: 
stiamo parlando di…….

“….. trovare le motivazioni politiche, culturali, 
scientifiche, etiche e professionali che giustificano 
l’impiego di risorse destinate alla tutela della salute 
per sostenere un’attività che potrpotràà portare dei 
benefici ai pazienti ed al sistema. Ciò comporta 
necessariamente rischi di fallimentorischi di fallimento, distorsioni distorsioni 
di vario generedi vario genere e richiede di combinare capacitcapacitàà di di 
indirizzoindirizzo e e tutela della autonomiatutela della autonomia”

A. Clarke 2002
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Evaluation for 
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Advocacy
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Learning

External
audience

Mission 
linked
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‘best’

To show the money has 
been spent wisely

To increase awareness of 
the “great” goals which can 
be achieved

To identify how a 
funder is performing 

VALUTARE LVALUTARE L’’ IMPATTO DELLA RICERCA BIOMEDICAIMPATTO DELLA RICERCA BIOMEDICA
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BOTTOM 
UP

Valutazione

TOP 
DOWN

Valutazione

Desk analysis

Case studies

PRODOTTI DELLA RICERCA (conoscenza, capacità, salute, 
decisioni,…)

VALORE DEI PRODOTTI DELLA RICERCA (economico, 
sociale, strumentale, privato, …)



Modelli teorici
Payback
Impatto della ricerca
Utilità della ricerca
Valutazione target-specifica (modello decisionale di 
Lavis) 
Modello Logico di Weiss 
Valutazione dei sistemi di Health Technology 
Assessment 
Impatto sociale
Balance scorecard 
Research Assessment Exercise (RAE) 
Analisi costo-benefici



Categorie di impatto (CAHS)
in ordine di crescente complessità

Avanzamento delle conoscenze
Sviluppo di competenze e infrastrutture
Utilità per i processi decisionali
Miglioramento dello stato di salute
Benefici economici e sociali



Metodologia valutativa

Analisi bibliometrica e citazionale
Valutazione della documentazione amministrativa

Interviste/Questionari
Database
Audit
Valutazioni economiche

Case-studies

Valutazione ad hoc vs Raccolta dati



I problemi metodologici 
nella valutazione

Attribuibilità
Controfattualità
“Finestra temporale” di valutazione 
“Double-counting”
Considerazione selettiva dei soli effetti positivi



In sintesi….
Area di ricerca molto “giovane” con metodologie e approcci molto disomogenei

Solo approcci multidimensionali possono garantire una valutazione adeguata

Metodologia ed indicatori capaci di adattarsi a tipologie di ricerca molto diverse

difficile estrapolare un “modello unico” di riferimento

Ma buone indicazioni su :
ü dimensioni di impatto 
ü specifici indicatori
ü ambito di applicazione 
ü metodologia necessaria per la loro valutazione
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Il sostegno alla ricerca dei sistemi 
sanitari: potenzialità

Bilanciare l’agenda della ricerca
Portare a effettiva “maturità” le conoscenze
Ridurre gli sprechi del sistema
Identificare gli elementi utili per migliorare la 
qualità dell’assistenza
Aumentare l'eticità della pratica clinica rendendo 
esplicite le aree di incertezza



Tipologie di ricerca finanziata Tipologie di ricerca finanziata 
UK  2004UK  2004--20052005

UK Clinical Research Collaboration 2006 - UK  Health Research Analysis: London UKCRC



AlAl--ShahiShahi R, Will RG, R, Will RG, WarlowWarlow CP. CP. 

Amount of research interest in rare and common Amount of research interest in rare and common 
neurological conditions: neurological conditions: bibliometricbibliometric studystudy

Bmj  Bmj  2001;323(7327):14612001;323(7327):1461--22



Overall, there were 42 papers 
about variant Creutzfeldt-Jakob
disease and 4562 about stroke and 
transient ischaemic attack. If the
publication ratio for stroke and 
transient ischaemic attack had 
been equa to that of variant
Creutzfeldt-Jakob disease, 
clinicians and researchers 
interested in stroke would have 
had to read 525 000 papers in 1998
(about  10 000 per week)—an 
insufferable burden!



Il programma AIFA di ricerca sul farmacoIl programma AIFA di ricerca sul farmaco

AIFA R&D Commitee - Europ J Clin Investig,  2010



Interventi con solide prove di efficacia e rischi inferiori ai benefici

Interventi di efficacia è plausibile ma meno chiaramente dimostrata

Interventi nei quali va attentamene valutato profilo beneficio-rischio

Interventi sulla cui efficacia permane una considerevole incertezza

Interventi di cui è stata dimostrata l’inefficacia e potenziali rischi 

UtiliUtili

Potenzialmente utiliPotenzialmente utili

Da valutare caso per casoDa valutare caso per caso

Probabilmente non utiliProbabilmente non utili

Verosimilmente Verosimilmente 
inefficaci/dannosiinefficaci/dannosi

UTILI

POTENZIALMENTE UTILI

DA VALUTARE NELLE CIRCOSTANZE SPECIFICHE

PROBABILMENTE NON UTILI

DI EFFICACIA SCONOSCIUTA

VEROSILMENTE INEFFICACI O DANNOSI

La La conoscenza sullconoscenza sull’’ effetto degli interventieffetto degli interventi

Clinical Evidence
Giugno 2008



Low priority 
interventions studied

Important outcomes 
not assessed

Clinicians and 
patients not involved 
in setting research 
agendas

Questions relevant
to clinicians & 

patients?

> 50% studies 
designed without 
reference to 
systematic reviews of 
existing evidence

> 50% studies fail to 
take adequate steps 
to reduce biases, e.g. 
unconcealed 
treatment allocation

Appropriate design
and methods? 

> 50% of studies 
never published in full

Biased under-
reporting of studies 
with no statistically 
significant differences

Accessible 
full publication?

> 30% of 
interventions 
insufficiently  
described

> 50% of outcomes 
not reported

Most new evidence 
not interpreted in the 
context of systematic 
assessment of other 
relevant evidence 

Unbiased and 
usable report?

Research Waste

““SprecoSpreco evitabileevitabile”” nell’ideazionenell’ideazione,, produzioneproduzione,,
presentazionepresentazione ee disseminazione della ricercadisseminazione della ricerca
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Aspettative dal mondo dei 
clinici-ricercatori

Reagire alla mancanza di indipendenza
Evitare la ricerca “futile” e assumersi la   

responsabilità della prevenzione dei bias
Concepire la ricerca come esercizio 

cumulativo
Concentrarsi su esiti clinici rilevantiù
Identificare le aree di confine tra i diversi tipi 

di ricerca



Drug companies now finance 
most clinical research on 
prescription drugs, and there 
is mounting evidence that 
they often skew the research 
they sponsor to make their 
drugs look better and safer

Angell M. JAMA 2008;300:1069-71



Aspettative dal mondo dei 
clinici-ricercatori

Reagire alla mancanza di indipendenza
Evitare la ricerca “futile”, assumersi la 

responsabilità della prevenzione dei bias
Concepire la ricerca come esercizio cumulativo
Concentrarsi su esiti clinici rilevanti
Identificare le aree di confine tra i diversi tipi di 

ricerca



Use limited evaluative resouces where Use limited evaluative resouces where 
theythey are are mostly neededmostly needed



…possibly avoiding futile questions



Chan A-W et al. JAMA 2004;291:2457-65

Selective reportingSelective reporting of of outcomesoutcomes



Chan A-W et al. JAMA 2004;291:2457-65



Aspettative dal mondo dei 
clinici-ricercatori

Reagire alla mancanza di indipendenza
Evitare la ricerca “futile” e assumersi la 

responsabilità della prevenzione dei bias
Concepire la ricerca come esercizio 

cumulativo
Concentrarsi su esiti clinici rilevanti
Identificare le aree di confine tra i diversi tipi 

di ricerca



Researchers see studies as Researchers see studies as 
selfself--sufficient entitiessufficient entities



JAMA 2002
27/30 reports ignore 

previous findings

JAMA 1998
19/26 reports ignore previous findings

……. and . and fail to think tofail to think to the the totalitytotality of of 
evidenceevidence………………







115 articles published in 1990-2003 in 3 major general 
medical journals (NEJM, JAMA, Lancet) and specialty 
journals that had received over 1000 citations each by 
August 2004

45/49 reported evaluations of health care interventions 
claimed that they were effective

By 2004  5/6 non randomised studies and 9/39 randomised
trials were already contradicted or found to be 
exaggerated

ResultsResults
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Ferreira-González I et al. BMJ 2007;334:786  

The use of composite end points in 
cardiovascular trials is frequently 
complicated by large gradients in 
importance to patients and in 
magnitude of the effect of treatment 
across component end points. Higher 
event rates and larger treatment 
effects associated with less important 
components may result in misleading 
impressions of the impact of 
treatment.



Composite end points

Ferreira-González I et al. BMJ 2007;334:786

SR of 114 cardiovascular RCTs published in 6 core journals 
between January 2002 and June 2003 including at leats one 
composite endpoint relevant to the patient  

es. ibesartan vs amlodipina [NEJM 2001;345:851-60]
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““Evidence profileEvidence profile”” per un test di per un test di 
valutazione diagnosticavalutazione diagnostica

Impatto clinico (efficacia)

Performance 
tecnica

Accuratezza 
diagnostica

Impatto 
sull’iter 

terapeutico

Rapporto costo-
efficacia

Letteratura esistente
Area che necessita di 
programmi di ricerca

Sicurezza & 
accettabilità

Impatto sul 
processo

diagnostico

Impatto clinico organizzativo

Impatto sull’ 
outcome

Aree nelle quali esistono studi primari, revisioni sistematiche Technology Assessment  report

Aree nelle quali è prioritario svolgere programmi prospettici di ricerca clinica



Efficacy and  Effectiveness studies 
have different priorities

The continuum in the assessment of health interventions

Efficacy Effectiveness

Most studies fall within this continuum though with 
different emphasis and informative values

Experimental 
studies
(RCTs)

Quasi-experimental/
Observational designs

Internal 
Validity

External 
Validity



Riflessioni conclusive
Valutare l’impatto della ricerca è possibile ma molto  
complesso (tempi, metodologie ecc.)

Governance per orientare le priorità

Evitare gli errori più comuni (concettuali e 
metodologici), ormai abbastanza noti

Rendere l’attività di ricerca parte integrante della 
pratica clinica (anche attraverso politiche 

regolatorie)
Necessità di strategie nazionali e internazionali e di 
adeguati finanziamenti



UnUn’’alternativaalternativa…… alla alla research governanceresearch governance


