
Principali fasi e attività della sperimentazione preclinica 
di un nuovo farmaco 
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Fase I: orientata al farmaco 
 
Obiettivi  

farmacocinetica 
tollerabilità(dose massima tollerata) 
farmacodinamica(modificazioni di parametri 
fisiologici) 

 
Soggetti 
volontari sani 

oppure pazienti (farmaci antineoplastici) 
(n =100-200) 
 
Disegno 
non controllato 
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Fase II: orientata alla malattia 
 
Obiettivi 

screening di attività 
identificazione dell’intervallo di dosi attive e della 
posologia ottimale 

 
Soggetti 

pazienti accuratamente selezionati con patologia per la 
quale il farmaco èelettivamente indicato  

(n=500-600) 
 
Disegno 

fase IIa aperto (non controllato) 
fase IIb controllato 
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Fase III: orientata al paziente 
 
Obiettivi 

- valutazione dell’efficacia terapeutica (efficacy) 
- conferma tollerabilità 
- farmacocinetica in popolazioni speciali (con insufficienze d’organo, 
anziani, bambini) 
- valutazione delle interazioni principali 

 
Soggetti 

- pazienti inclusi con criteri meno selettivi 
- popolazioni speciali (anziani, bambini, insufficienza renale/epatica)  

- (n=2000-4000) 
 
Disegno 
Randomizzato e controllato, eventualmente in condizioni di cecità singola 
o doppia 
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Fase IV: POST-MARKETING  
(studi terapeutici, studiosservazionali, farmacovigilanza) 
 
OBIETTIVI 
-CONFERMA EFFICACIA (effectiveness) E TOLLERABILITÀ IN 
CONFRONTO CON ALTRI PRODOTTI 
-STIMA del RAPPORTO RISCHIO/BENEFICIO e COSTO/
BENEFICIO 
→possono emergere NUOVE INDICAZIONI o NUOVE POSOLOGIE 

-IDENTIFICAZIONE EVENTI AVVERSI RARI (<1:1000) 
 
SOGGETTI 
PAZIENTI SEGUITI NELLA SITUAZIONE NATURALE 
DA POCHE CENTINAIA A MIGLIAIA DI PZ. (MEGA-TRIALS con 
15.000-20.000 pazienti ) 
Numerosità del campione →TENDE ALL’INFINITO 
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STUDI CLINICI –CARATTERISTICHE 
Perché una sperimentazione clinica? 
Per dimostrare scientificamente l’efficacia di un farmaco è 
necessario che lo studio sia: 
 
- CONTROLLATO: stima dell’effetto con termine di 
confronto (farmaco di riferimento o placebo) 
 
- RANDOMIZZATO: al riparo di distorsioni (bias) dovute 
a sbilanciamento dei gruppi di soggetti a confronto 
 
- CIECO O DOPPIO CIECO (non obbligatorio): al riparo 
da distorsioni dovute alla soggettività dell’osservatore o 
del paziente e che abbia obiettivi (end-points) clinicamente 
rilevanti 
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Farmacovigilanza 
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