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Sviluppo di un Indice Composito per definire nuovi endpoint piu sensibili nella
Sclerosi Multipla Efficacia dei trattamenti / Peso della malattia

Una scala composita, con una scelta appropriata del sistema di ponderazione che includa
i parametri pit usati e validati, potrebbe valutare in modo piu adeguato il peso della
malattia e I'efficacia di un trattamento.

Piu volte sono emersi i limiti degli endpoint che attualmente si usano nelle sperimentazioni
cliniche.

OBIETTIVI

Disporre di un parametro che, nellambito di malattie complesse come la sclerosi multipla,
consente di fare una valutazione complessiva e ponderata di quanto si intende misurare.
Valutazione pili appropriata ed esaustiva dell'efficacia dei trattamenti per la sclerosi
multipla.

Valutazione migliore del peso della malattia per i pazienti.

Disporre di un endpoint appropriato e sensibile per gli studi di Real World, in grado di
cogliere i cambiamenti della malattia nel tempo.

Disporre di un indice composito sensibile ingegnerizzato in una app che consente al
clinico, inserendo i dati disponibili, di calcolare in automatico l'indice stesso e avere un
quadro esaustivo delle condizioni del paziente.

METODI

La costruzione dell'indice composito si basera sulla procedura gia utilizzata per I'emicrania
da uno dei proponenti (Prof. Pasqualetti) insieme al Prof. Vernieri, neurologo
dell'Universita Campus Biomedico (paper in submission).

La procedura consiste in un Discrete Choice Experiment (DCE) che, mediante la
metodologia multivariata Conjoint Analysis, consente di ottenere stime accurate e precise
(grazie ad una specifica determinazione della dimensione campionaria) dell'utilita attribuita
da pazienti e clinici ai livelli rappresentativi di ogni aspetto rilevante per la SM.

Il calcolo di queste utilita si traduce in una formula che sia una combinazione ponderata
(utility weighted) di tutti gli endpoint rilevanti e quindi nellottenimento di un indice
composito sensibile e rilevante sia per i clinici esperti della patologia che per le persone
che la vivono quotidianamente.



