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A Napoli il “Raro Tour”:
due giorni di confronto sulle malattie rare
tra professionisti sanitari, istituzioni e pazienti

a cura di Florapia Giustiniani; Vincenzo Falco  

aprile/maggio/giugno 2025 N. 31

Il 26 e 27 giugno si è tenuto a Napoli, presso la sala Partenope dell’Hotel Excelsior, il Raro Tour: Viaggio Extra-Ordinario nelle Malattie Rare. Si è trattato di un

evento residenziale di aggiornamento promosso dalla SIFO (Società Italiana di Farmacia Ospedaliera e dei Servizi Farmaceutici delle Aziende Sanitarie),

sezione Campania che ha visto la partecipazione di circa 200 professionisti sanitari, tra cui farmacisti soci SIFO e medici chirurghi di varie discipline;

importante è stata la presenza di giovani specializzandi delle scuole di specializzazione di Farmacia Ospedaliera di Napoli e Salerno.

Il Raro Tour ha rappresentato un’importante occasione di confronto interdisciplinare sulle principali sfide legate alla diagnosi, alla cura e alla gestione delle

malattie rare. A guidare e coordinare i lavori scientifici sono stati tre esperti di riferimento nel settore: la Dott.ssa Francesca Futura Bernardi (Dirigente

Farmacista AOU Luigi Vanvitelli e Segretario Regionale SIFO Campania), la Dott.ssa Maria Galdo (Responsabile UOSD Gestione Clinica del Farmaco, AORN dei

Colli – Monaldi) e il Dott. Ugo Trama (Responsabile UOD Politica del Farmaco della Regione Campania e Vicepresidente SIFO). Il loro contributo ha permesso

di strutturare un programma ricco e articolato, che ha favorito un confronto profondo e aggiornato tra le diverse figure professionali coinvolte.

La scelta di dedicare un evento di questa portata al tema delle malattie rare è pienamente giustificata dall’impatto che queste patologie hanno sul Servizio

Sanitario Nazionale, ma anche dall’urgenza di garantire percorsi di cura personalizzabili e accessibili. La complessità che caratterizza tali patologie richiede

approcci multidisciplinari, percorsi terapeutici personalizzati e politiche sanitarie mirate, rendendo indispensabile il confronto tra professionisti, istituzioni e

pazienti.

Le otto sessioni previste – cinque il 26 giugno e tre il giorno successivo – hanno affrontato tematiche cruciali come la governance farmaceutica, l’accesso ai

farmaci e le disparità regionali, l’applicazione dell’Horizon Scanning al contesto regionale, il ruolo delle tecnologie e dei big data, le carenze di medicinali, i

codici di esenzione e l’organizzazione di percorsi di cura dedicati.

In questo scenario, la Regione Campania si distingue per il suo impegno nel rafforzamento della rete assistenziale dedicata ai pazienti rari. Infatti, dal 2022 in

forma progettuale e, dal 2024 in pratica ordinaria, è stato approvato un percorso specifico di accesso precoce ai farmaci per malattia rara sulla base di

valutazioni di Horizon Scanning nell’ambito della Commissione Health Technology Assesment sottogruppo Malattie Rare.

Ancora, tra le azioni più rilevanti intraprese, si segnalano l’implementazione di una rete regionale integrata con i Centri di riferimento, l’adozione di

strumenti digitali per la tracciabilità e la governance del farmaco, la promozione di percorsi formativi per i professionisti sanitari e il sostegno alla diagnosi

precoce tramite programmi di screening e mappatura genetica.

Numerosi, poi, sono stati i contributi dei più importanti clinici di riferimento della nostra Regione referenti delle malattie rare in diversi ambiti : la

Professoressa Simonelli Direttrice della clinica oculistica Vanvitelli; il Professor Sacca del Policlinico Federico II di Napoli, esperto di Atassie; il Professor Di

Minno-Referente Regionale delle MEC; il Professor Varone esperto in SMA dell’AORN Santobono; ed anche il Professor Pane, il Professor Megna del

Policlinico Federico II di Napoli; la Dr.ssa Argiento del Centro per l’Ipertensione Arteriosa Polmonare del Monaldi e tanti altri professionisti che con la

condivisione delle loro esperienze hanno arricchito ancor di più l’evento.

Il Raro Tour ha rappresentato dunque non solo un momento

formativo, ma anche un prezioso momento di dialogo tra farmacisti

ospedalieri, clinici, decisori politici e rappresentanti delle associazioni

di pazienti. Un’occasione per condividere esperienze, buone pratiche e

sviluppare strategie comuni, con l’obiettivo di garantire un accesso

equo, tempestivo e sostenibile alle terapie, migliorando

concretamente la qualità della vita dei pazienti affetti da malattie rare.

Nel corso della giornata di apertura, la Dott.ssa Francesca Futura Bernardi-a nome di SIFO

Campania- ha premiato il Dott. Trama e il Dott. Limongelli per il costante impegno e la visione

condivisa con cui hanno affrontato un tema tanto importante quanto complesso. Il loro lavoro

è un esempio concreto di sinergia tra professionalità: da un lato il Dott. Trama, che a livello

regionale gestisce e coordina l’intero sistema farmaceutico legato anche alle malattie rare,

garantendo accesso, appropriatezza e sostenibilità dei trattamenti.

Dall’altro il Dott. Limongelli, Direttore del Centro di Coordinamento Malattie Rare della Regione Campania, che opera a stretto contatto con i pazienti,
seguendone il percorso clinico e assistenziale con competenza e umanità. Questa premiazione vuole celebrare la complementarità e l’efficacia della loro
azione congiunta. Un esempio virtuoso di come medico e farmacista possano lavorare fianco a fianco per valorizzare e rafforzare il nostro Servizio Sanitario
Regionale.
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ICA: MONITORAGGIO DELL’IMPATTO DELL’ALLESTIMENTO

DELLE PREPARAZIONI PARENTERALI a cura di Angela Panico, Federica Fenu, Andrea Fidecicchi,
Linda Degl’ Innocenti, Gaspare Guglielmi, Maria Pappalardo
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Il medesimo studio è stato condotto anche in Regione Campania, rilevando

una media di prevalenza di ICA pari al 10,2 %.

Tale valore si discosta dal succitato valore nazionale del +13,72%,

come si evince dal seguente grafico:
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In Regione Campania le infezioni maggiormente riscontrate sono state:
- le infezioni delle vie urinarie;
- le infezioni delle vie respiratorie inferiori;
- le sepsi.
Presso l’A.O.R.N Cardarelli di Napoli, l’U.O.C Farmacia, l’U.O.C Patologia Clinica e Microbiologia e l’U.O.C Appropriatezza ed epidemiologia
hanno pensato di lavorare in sinergia mettendo in atto un progetto volto a valutare se le ICA, rilevate nei pazienti ricoverati, possano
essere correlate anche alla somministrazione di preparazioni parenterali "non sterili". Il suddetto progetto si articolerà nelle seguenti fasi:
1. L’U.O.C Farmacia, avvalendosi dell’impiego della Piattaforma IQVIA, estrarrà i dati relativi al consumo di Antimicrobici per uso sistemico

(ATC J01), sostenuti nell’anno 2024, dalle varie UU.OO.
2. I suddetti dati espressi in termini di DDD verranno standardizzati in DDD x 100 giorni di degenza, avvalendosi dell’impiego dei giorni di

degenza forniti dall’ U.O.C Appropriatezza ed epidemiologia valutativa.
3. Dal confronto tra i suddetti dati ed il numero complessivo di infezioni rilevate nell’anno 2024 in ciascuna U.O. , dato fornito dall’ U.O.C.

Patologia Clinica e Microbiologia, verranno identificate 20 UU.OO. target nelle quali condurre tale progetto per un anno.
4. I Primari, Caposala e Facilitatori delle ICA delle UU.OO. target verranno informati circa il reclutamento per la partecipazione al progetto

in questione e le relative modalità di attuazione
Al fine di realizzare tale progetto il Personale preposto, afferente alla U.O.C. Farmacia ed U.O.C. Patologia Clinica e Microbiologia, si recherà
a sorpresa nei reparti target dove preleverà due preparazioni parenterali neo-allestite, di cui una ricostituita e diluita ed una soltanto
diluita.
Le suddette preparazioni parenterali adeguatamente sigillate in sacchetti ad hoc, verranno trasportate presso il Laboratorio di
Microbiologia per le analisi di competenza.
Nello specifico, il campione verrà processato in condizioni di sterilità sotto una cappa a flusso laminare. La preparazione parenterale verrà
seminata ed isolata su terreni adeguati, in particolare Agar sangue, Agar MacConkey e Agar Sabouraud. Le piastre così allestite verranno
incubate in un termostato a 37°C per 24-48 ore. Al termine del periodo di incubazione, le colture verranno lette per evidenziare un
eventuale crescita microbica. In caso di positività, si procederà all'identificazione del microrganismo isolato.
Ogni tre mesi il Personale preposto elaborerà e divulgherà al Comitato Aziendale per la Lotta delle Infezioni Ospedaliere un report,
contenente per ciascuna U.O. target le seguenti informazioni:
1. Numero di visite totali effettuate;
2. Numero totale dei campioni prelevati;
3. Stratificazione dei campioni, suddivisi in numero di campioni solo diluiti e numero di campioni ricostituiti e diluiti;
4. Esiti delle analisi microbiologiche, avendo cura di specificare per le positività, il microrganismo isolato e l’infezione ad esso correlabile.

Le infezioni correlate all’assistenza (ICA)

rappresentano una delle principali

complicanze in ambito ospedaliero, data

la loro notevole incidenza sulla

morbilità, mortalità e

conseguentemente sui costi sanitari.

Numerosi studi hanno evidenziato come la

contaminazione delle preparazioni

parenterali possa rappresentare una via

d’ingresso per i microrganismi patogeni,

con conseguente rischio d’insorgenza di

infezioni sistemiche.

Tra di essi menzioniamo lo studio ad oggetto “Sorveglianza mediante prevalenza puntuale delle infezioni

correlate all’assistenza e sull’uso di antibiotici negli Ospedali per acuti ( PPS3)” condotto dall’Università

degli Studi di Torino e pubblicato sul Portale EpiCentro dell’Istituto Superiore di Sanità (ISS). Tale studio è

stato realizzato su 325 Ospedali italiani e su un totale di 60.404 pazienti ed ha evidenziato che, nel mese

di Novembre 2022, la media della prevalenza di ICA nei singoli Ospedali è stata pari all’ 8,8%, con una

prevalenza media generale del 10,20%.

Le infezioni più frequentemente riscontrate sono state quelle delle vie respiratorie inferiori(19,18%), del

sangue (18,3%), delle vie urinarie (17,03%), il Covid-19 (16,23%) e le infezioni del sito chirurgico

(10,53%).
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AIFA, Farmaci Innovativi e Monitoraggio: L’Alchimia tra Evidenza Clinica, Governance e Sostenibilità

In un sistema sanitario in costante evoluzione, la regolamentazione del farmaco si è trasformata da mera attività autorizzativa a un

sofisticato meccanismo di governance, volto a garantire l’accesso equo, sicuro ed efficiente all’innovazione terapeutica. In questo

scenario, l’Agenzia Italiana del Farmaco (AIFA) riveste un ruolo centrale attraverso due leve chiave: l’attribuzione dell’innovatività

terapeutica e l’attivazione di registri di monitoraggio.

Innovatività AIFA: una qualifica, molte implicazioni

L’AIFA può attribuire a un farmaco uno dei seguenti gradi di innovatività:

• Piena: accesso diretto ai fondi per l’innovazione e inserimento automatico nei Prontuari Terapeutici Regionali (PTR).
• Condizionata: riserva di rivalutazione sulla base di dati real-world e ulteriore consolidamento dell’evidenza.
• Non innovativo: il farmaco non apporta un valore aggiunto significativo rispetto all’esistente.

Nel 2024, su un campione rappresentativo di valutazioni, circa il 25% dei farmaci ha ottenuto innovatività piena, il 17% innovatività
condizionata, mentre il 58% non è stato considerato innovativo.

Questi numeri evidenziano un sistema selettivo, orientato a valorizzare l’effettivo beneficio clinico a fronte di costi spesso elevati. Il
riconoscimento dell’innovatività, infatti, non rappresenta solo un'etichetta, ma si traduce in diritti di accesso preferenziali, copertura
economica dedicata e monitoraggio rafforzato.

Conclusioni

Il sistema italiano di valutazione dell’innovatività e monitoraggio dei farmaci è tra i più strutturati in Europa. Tuttavia, per esprimere al
meglio il suo potenziale, necessita di:

• investimenti in interoperabilità informatica tra piattaforme (CPI, SINFONIA, SAP);
• formazione continua per operatori sanitari su temi di farmacoeconomia, HTA e normativa;
• promozione della trasparenza nei processi valutativi, favorendo la condivisione dei criteri e dei dati a supporto delle decisioni.

In questo contesto, il farmacista ospedaliero si conferma figura chiave, custode di un sapere tecnico-scientifico che coniuga etica,
responsabilità e innovazione.

Il futuro del governo del farmaco si gioca sulla capacità di rendere sostenibile l’innovazione.

Il farmacista, oggi più che mai, è chiamato a essere non solo dispensatore, ma costruttore di valore sanitario.

Nei farmaci per malattie rare, la CTS 
può considerare l’attribuzione anche 
in presenza di prove di qualità bassa, 
purché ci sia un elevato bisogno

clinico e 
segnali 
robusti di 
efficacia.
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SMALTIMENTO DELLE TERAPIE CAR-T: PROCEDURA ATTUATA PER IL RELATIVO 

RECUPERO ECONOMICO PRESSO L’A.O.R.N CARDARELLI DI NAPOLI 

a cura di Angela Panico, Lucia Avallone, Gaspare Guglielmi, Maria Pappalardo

Le terapie CAR-T (Chimeric Antigen Receptor T cell therapies) rappresentano

un’innovazione cruciale nel trattamento dei tumori ematologici, grazie alla loro

natura personalizzata e alla capacità di riconoscere selettivamente le cellule

neoplastiche. Tuttavia, la complessità del processo produttivo e l’alto costo

rendono necessario un sistema strutturato per la gestione dei casi in cui il

trattamento non può essere somministrato per adeguate motivazioni cliniche,

quali decesso o peggioramento delle condizioni cliniche del paziente.

Questo lavoro si pone i seguenti tre obiettivi:

- Descrivere la procedura operativa realizzata al fine di ottenere il recupero economico della Terapia CAR-T, post relativa distruzione.
- Fornire il numero complessivo di terapie CAR-T acquistate dall’A.O.R.N. Cardarelli di Napoli, dal momento dell’attivazione della

relativa convenzione con l’Azienda Gilead per i farmaci Yescarta® e Tecartus® allo scorso 17 giugno 2025,la percentuale di
Yescarta® sul totale, la percentuale di Tecartus® su totale, l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T somministrate sul totale,
l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T smaltite sul totale, l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T acquistate ma non
somministrate, l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T acquistate ma non ancora pervenute.

- Analizzare i pazienti destinatari delle terapie smaltite, stratificandoli per farmaco, nazionalità, Regione di appartenenza, ASL di
appartenenza, sesso, fascia d’età, indicazione terapeutica , motivazione clinica ed importo economico recuperato.

Conclusione

L’esperienza maturata dimostra come l’integrazione tra area clinica, farmaceutica, amministrativa e gestionale, anche tra realtà

ospedaliere differenti quali l’A.O.R.N. Cardarelli di Napoli e l’A.O.R.N. Santobono-Pausilipon, sia essenziale per una governance efficace.

Primo obiettivo: descrizione istruzione operativa per il

recupero economico della Terapia CAR-T non somministrata

Terzo obiettivo: analizzare i pazienti destinatari delle terapie smaltite, stratificandoli per 

farmaco, nazionalità, Regione di appartenenza, ASL di appartenenza, sesso, fascia d’età, 

indicazione terapeutica , motivazione clinica e l’importo economico recuperato.

Una, avente un’età inferiore ai quarant’ anni e residente nel territorio di appartenenza dell’ASL Napoli 2 Nord, era affetta da Leucemia linfoblastica acuta alla quale è stato infuso Yescarta® mentre l’altra; avente un’età superiore ai 60 anni e residente nel territorio di

competenza dell’ASL di Salerno, era affetta da Linfoma a grandi cellule B, alla quale è stato infuso Tecartus®.

Ambo le pazienti hanno presentato un peggioramento del relativo quadro clinico con insorgenza di febbre, dolori muscolari e stomatite. Tale quadro clinico ha contribuito al decesso della prima paziente. Invece, nella seconda paziente la comparsa di linfadenopatie

multiple, evidenziate alla TAC, non ha reso più possibile la somministrazione della terapia CAR-T.

Per entrambe le pazienti, avvalendoci dell’impiego della su descritta istruzione operativa, abbiamo recuperato l’intero importo economico dei farmaci ossia 207.762,72 € per Yescarta® e 239.451,30€ per Tecartus®.

Secondo obiettivo: fornire il numero complessivo di terapie CAR-T acquistate dall’A.O.R.N. 

Cardarelli di Napoli, dal momento dell’attivazione della relativa convenzione con l’Azienda Gilead

per i farmaci Yescarta® e Tecartus® allo scorso 17 giugno 2025,la percentuale di Yescarta® sul totale, 

la percentuale di Tecartus® su totale, l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T somministrate sul 

totale, l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T smaltite sul totale, l’incidenza percentuale delle 

Terapie CAR-T acquistate ma non somministrate , l’incidenza percentuale delle Terapie CAR-T 

acquistate ma non ancora pervenute.
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IA e Farmacia: soluzioni data-driven per le criticità del SSN
Per comprendere appieno le opportunità e le sfide che l’IA offre al farmacista ospedaliero, è utile partire dai concetti fondamentali che definiscono questa
tecnologia. L’IA comprende una serie di tecniche che consentono ai computer di simulare capacità cognitive umane come l’apprendimento, il
ragionamento e la presa di decisioni. In particolare, il Machine Learning (ML) rappresenta un sottoinsieme dell’IA in cui i sistemi apprendono da dati
storici per individuare pattern e migliorare progressivamente le proprie prestazioni. Il Deep Learning, basato su reti neurali artificiali ispirate al
funzionamento del cervello umano, permette l’analisi di enormi quantità di dati complessi come immagini, segnali biologici o testi clinici. Infine, il Natural
Language Processing (NLP) consente l’interpretazione automatica del linguaggio naturale, rendendo possibile l’analisi di referti medici, segnalazioni di
farmacovigilanza e letteratura scientifica.1,2

Nel contesto italiano, lo stesso framework può essere collegato alla Rete Nazionale di Farmacovigilanza per inviare automaticamente le segnalazioni
validate dal farmacista, riducendo il tempo medio di notifica e migliorando la qualità del dato. L’integrazione fra modelli farmacocinetici di popolazione e
reti neurali ricorrenti consente di eseguire Model-Informed Precision Dosing in tempo reale.
In casistica pediatrica ematologica, ad esempio, l’uso di algoritmi LSTM ha ridotto il numero di campioni ematici necessari per aggiustare la dose di
vancomicina, salvaguardando il paziente da nefrotossicità e migliorando l’area sotto la curva target del 25 %.2 Sistemi simili si applicano in oncologia per
farmaci a stretto indice terapeutico, con potenziali risparmi sui costi di monitoraggio e una maggiore probabilità di risposta clinica. La letteratura discute
reti convoluzionali che riconoscono fenotipi rari da imaging clinico o fotografie, fornendo un ranking di ipotesi diagnostiche che il farmacista può
condividere con il team multidisciplinare. L’adozione di questi strumenti, proposta in sede congressuale SIFO, potrebbe ridurre il ritardo diagnostico
medio, oggi stimato in oltre due anni per alcune patologie, migliorando l’accesso ai trattamenti e la programmazione della spesa farmaceutica.6 Le
soluzioni IA di procurement predittivo permettono di allineare il budget alle necessità cliniche reali, spostando l’acquisto dal paradigma “storico” al
paradigma “event-driven”. Le esperienze del Mayo Clinic e del Cleveland Clinic documentano risparmi a doppia cifra sull’inventario e una riduzione
marcata dei costi connessi a eccedenze o penali da urgenza.8 Nell’ottica del documento programmatico SIFO 2024-2028, che punta a ottimizzare il
magazzino e semplificare i flussi informativi, l’IA rappresenta quindi un alleato strategico.13 L’adozione di algoritmi in sanità richiede validazione clinica,
trasparenza sui dati d’addestramento e sulla logica decisionale, oltre a una governance che definisca le responsabilità professionali. La SIFO, in
collaborazione con AIFA, ha già avviato tavoli tecnici per produrre linee guida sui sistemi di supporto alla decisione e per integrare i requisiti di marcatura
CE/MDR nella prassi ospedaliera. Tali iniziative serviranno a garantire che i vantaggi dell’IA si concretizzino senza compromettere la sicurezza del paziente
e la sostenibilità del SSN.

Le indagini condotte da SIFO negli ultimi congressi e attraverso i progetti DruGhost e le survey congiunte con AIFA
descrivono uno scenario in cui la carenza di medicinali e dispositivi medici è diventata la prima emergenza percepita
dai farmacisti ospedalieri, con oltre 26 mila segnalazioni di indisponibilità registrate fra il 2022 e il 2023 e la
conferma, nel 2024, che il 95 % dei professionisti considera il fenomeno un rischio concreto per la continuità
terapeutica.3,4,5 A questa criticità si affiancano l’accesso tardivo alle terapie per malattie rare, denunciato al 44°
Congresso SIFO, in cui si è discusso di ritardi diagnostici e difficoltà di presa in carico integrata del paziente,
l’incremento del costo dei farmaci innovativi ad alto impatto sul budget ospedaliero, la gestione dei rischi legati agli
errori di prescrizione e somministrazione, nonché la necessità di una farmacovigilanza più tempestiva.6

L’analisi dei dati storici sulle indisponibilità, unita a variabili esogene (eventi climatici, instabilità geopolitica, guasti
produttivi) può alimentare reti neurali di forecasting in grado di anticipare con largo anticipo un rischio di shortage.
L’esperienza del portale DruGhost ha già dimostrato che la raccolta strutturata dei segnali è possibile; l’integrazione di
algoritmi di ML consente di trasformare questi segnali in indicatori predittivi che suggeriscono acquisti anticipati o
strategie di redistribuzione intra-regionale prima che la carenza diventi clinicamente rilevante. Studi internazionali sul
supply-chain management in ambito pharma mostrano riduzioni di spreco fino al 30 % e maggiore resilienza logistica
quando l’IA viene applicata alla pianificazione della produzione e al ribilanciamento dinamico delle scorte.7,8,9

L’automazione intelligente delle unità di dispensazione, con robot guidati da sistemi di Computerized Physician Order
Entry e convalida del farmacista, ha portato in vari ospedali europei a una riduzione dell’80 % degli errori in fase di
picking e del 50 % in fase di somministrazione.10 Nuovi modelli NLP, come DrugGPT, analizzano la prescrizione in tempo
reale, controllano interazioni, duplicazioni, allergie e adeguano i dosaggi alla funzione renale o epatica, agendo come
secondo controllo cognitivo sulle scelte del clinico.11 Inoltre, sistemi di decision-support basati su IA affrontano l’“alert
fatigue” selezionando solo gli avvisi realmente critici, migliorando l’aderenza del personale ai suggerimenti di
sicurezza.12 Modelli di ML supervisionato applicati ai data-lake aziendali, che integrano note di dimissione, referti di
laboratorio e segnalazioni spontanee, hanno dimostrato di individuare pattern di reazioni avverse settimane prima
della comparsa di un segnale tradizionale, aumentando sensibilità e valore predittivo positivo dell’attività di
sorveglianza.1

5. Società Italiana di Farmacia Ospedaliera e dei Servizi Farmaceutici delle Aziende Sanitarie (SIFO). EAHP: sondaggio carenze 2025 ancora aperto –
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“Sperimentazione in pillole” nasce dall’idea di arricchire iPharma.zine con focus su temi specifici sul mondo della
sperimentazione clinica.
Perché parlare della sperimentazione clinica? La sperimentazione clinica si presenta come un approccio scientifico rigoroso
per valutare l'efficacia e la sicurezza dei nuovi trattamenti farmacologici. Attraverso la sperimentazione clinica, è possibile
migliorare le cure per i pazienti, promuovere l'innovazione terapeutica e arricchire il panorama scientifico. Pertanto, è un passo
cruciale nel processo di traduzione della ricerca scientifica in benefici concreti per i pazienti affetti da diverse patologie, tra cui
quelli oncologici. Tutto ciò giustifica le risorse, sia economiche che umane, coinvolte nel percorso che porta un farmaco dal
laboratorio al paziente che, secondo uno studio condotto dal Tufts Center for the Study of Drug Development (USA),
ammontano attualmente 2,5 miliardi di dollari.

L’intelligenza artificiale nelle sperimentazioni cliniche: una rivoluzione in atto

Uno dei maggiori problemi nei trial clinici tradizionali è trovare i pazienti giusti da includere, cioè quelli con caratteristiche cliniche e
molecolari che massimizzino la probabilità di rispondere al trattamento sperimentale. Qui entra in gioco l’AI, che analizza enormi
quantità di dati clinici, genetici e di imaging per costruire profili dettagliati dei pazienti.
Un altro aspetto cruciale è la capacità di prevedere come i pazienti risponderanno a un trattamento. Attraverso l’analisi predittiva, l’AI
può simulare l’effetto di un farmaco su diverse popolazioni, anticipando potenziali esiti e identificando biomarcatori correlati alla
risposta o alla tossicità. Questo non solo rende i trial più sicuri, ma permette di progettare protocolli più efficaci.
Startup come Tempus e OWKIN sono pioniere in questo campo: le loro piattaforme usano modelli predittivi basati su machine learning
per identificare i candidati ideali per un trial, aumentando così il tasso di successo e riducendo i tempi di reclutamento. Questa
selezione più intelligente evita arruolamenti casuali o inefficaci e permette di condurre studi più mirati e con risultati più affidabili.
Il punto di partenza è semplice, ma cruciale: ogni giorno ospedali, laboratori e centri oncologici producono una quantità immensa di
dati – referti, immagini, sequenziamenti genomici, cartelle cliniche – ma gran parte di queste informazioni rimane scollegata, non
strutturata e quindi non sfruttabile in modo efficace nella pratica medica.
Tempus si inserisce proprio qui, costruendo una piattaforma basata su AI in grado di raccogliere, organizzare e analizzare in tempo
reale tutti questi dati eterogenei. L’obiettivo è duplice: fornire ai medici strumenti decisionali basati sull’evidenza e al tempo
stesso accelerare la ricerca clinica.
Il cuore del sistema Tempus è costituito da algoritmi di machine learning che elaborano dati clinici e molecolari per creare profili
dettagliati dei pazienti, consentendo così scelte terapeutiche estremamente personalizzate. In oncologia, questo significa
poter identificare mutazioni genetiche rilevanti, confrontarle con un database in continua espansione, e suggerire il trattamento più
adatto o l’eventuale arruolamento in uno studio clinico. Tempus offre test genomici proprietari, come Tempus xT (un pannello NGS che
analizza più di 600 geni correlati al cancro), e strumenti di AI come Tempus Lens, che aiuta gli oncologi a visualizzare e interpretare
rapidamente i dati clinici complessi.
Ma ciò che rende Tempus particolarmente interessante è il suo approccio integrato: i dati non vengono solo raccolti, ma
continuamente confrontati e affinati attraverso l’apprendimento automatico. Più pazienti utilizzano la piattaforma, più il sistema
diventa intelligente e predittivo, in un ciclo virtuoso che potenzia la medicina di precisione a ogni interazione.
Dal punto di vista pratico, i medici che utilizzano Tempus possono ricevere report interattivi che combinano informazioni genomiche,
cliniche e terapeutiche in un’unica interfaccia, con collegamenti diretti alle linee guida più aggiornate (come quelle dell’NCCN®) e ai
dati di risorse come OncoKB, il database delle alterazioni oncogeniche annotato dal Memorial Sloan Kettering Cancer Center.
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L’impatto di questa tecnologia è tangibile: pazienti che altrimenti avrebbero ricevuto
trattamenti standard possono oggi accedere a terapie target, immunoterapie o
partecipare a studi clinici basati sul proprio profilo molecolare. In particolare, in ambito
oncologico, dove la tempistica e la precisione terapeutica sono essenziali, strumenti come
Tempus stanno cambiando radicalmente l’approccio alla cura.

Quest’ultimo, OncoKB, assegna livelli di azionabilità clinica basati su evidenze a singoli
eventi mutazionali in un contesto specifico per tipo di tumore ed è il primo database di
varianti somatiche parzialmente riconosciuto dalla FDA statunitense.
A febbraio 2024, OncoKB contiene annotazioni per oltre 7.600 alterazioni in più di 840
geni associati al cancro, inclusi 59 geni di livello 1 o 2 (standard di cura, specificati
nell’etichetta del farmaco approvata dalla FDA o nelle linee guida professionali), 8 geni di
livello 3A e 12 di livello 4 (predittivi della risposta a farmaci basati rispettivamente su
studi clinici ben strutturati o su solide evidenze biologiche).
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L’impegno di SIFO nel rispondere alle necessità dei giovani farmacisti un settore in continua evoluzione, promuovendo al contempo le loro competenze, si 

concretizza in maniera particolare attraverso la sua Area Giovani (AG). Questo organismo, nato nel quadriennio 2008-2012, si pone l’obiettivo di valorizzare il 

lavoro e l’impegno dei soci SIFO under 40 all'interno della Società Scientifica. L'AG opera in stretta collaborazione con la Presidenza per la produzione di 

contenuti editoriali e per la gestione di piattaforme social e sito, in collaborazione con la redazione di SIFOweb. 

L’AG è composta da 15 Farmacisti Soci SIFO, un coordinatore e 14 collaboratori.

Tutti i giovani soci interessati a far parte dell’AG potranno inviare la propria candidatura per il mandato 2024-2028 entro le ore 12:00 del 30 giugno 2025. Tutte 

le informazioni sono disponibili al seguente link: https://www.sifoweb.it/avvisi-di-selezione/bandi-riservati-ai-soci-sifo/7530-avviso-di-selezione-area-giovani-

sifo-mandato-2024-2028-scad-30-06-2025.html.

a cura di Stefania Farace

aprile/maggio/giugno 2025 N. 31

https://www.sifoweb.it/avvisi-di-selezione/bandi-riservati-ai-soci-sifo/7530-avviso-di-selezione-area-giovani-sifo-mandato-2024-2028-scad-30-06-2025.html

