
E’ UTILE PER IL PROGETTO 
O 

E’ UTILE PER IL/I PAZIENTE/I ????

Cosa è l’etica?



Ataluren (nome commerciale Translarna) farmaco sviluppato da PTC Therapeutics per la distrofia 
muscolare di Duchenne causata da mutazioni nonsenso (nmDmd).
Translarna (ataluren), è una terapia di ripristino proteico progettata per consentire la produzione di una proteina funzionante in pazienti con 
malattie genetiche causate da mutazioni nonsenso. Le mutazioni nonsenso interrompono prematuramente la sintesi di una proteina essenziale, 
impedendone la normale funzione. Nel caso della distrofia muscolare di Duchenne, la proteina compromessa è la distrofina, fondamentale per la 
stabilità strutturale dei muscoli scheletrici, cardiaci e respiratori.

Translarna è stato autorizzato in diversi paesi per il trattamento della nmDMD nei pazienti deambulanti a partire dai 2 anni di età. Negli Stati 
Uniti, il farmaco è ancora considerato un farmaco sperimentale.
Novembre 2023: il Comitato per i medicinali per uso umano (CHMP) dell’Agenzia europea dei 
medicinali (EMA) si è espresso negativamente non confermando l’autorizzazione all’immissione in 
commercio condizionata rilasciata nel 2014, ritenendo che il rapporto rischio-beneficio del farmaco 
non sia stato adeguatamente dimostrato. 
Le famiglie di bambini Duchenne, le associazioni dei pazienti e i clinici avevano chiesto la conferma 
del’AIC.

Marzo 2025: la Commissione europea si è espressa negativamente decidendo di non rinnovarne 
l’autorizzazione all’immissione in commercio.

Le famiglie dei pazienti intendono procedere per via legale, chiedendo alla Corte di giustizia la 
sospensione della decisione affinché l’azienda possa continuare a produrre e fornire il farmaco. Dallo 
scorso venerdì infatti Ptc non può più inviare il farmaco in Italia.



https://www.ema.europa.eu/en/news/translarna-ema-re-confirms-non-renewal-authorisation-duchenne-muscular-dystrophy-medicine



Valutazione studio clinico 
Analisi approfondita di diversi aspetti metodologici, etici e pratici. 
1. Disegno dello studio 
2. Popolazione dello studio
3. Misurazione degli outcome
4. Analisi statistica
5. Gestione dei dati e bias
6. Etica e regolamentazione
7. Risultati e interpretazione
8. Generalizzabilità
9. Pubblicazione e reporting
10. Replicabilità e letteratura esistente



Definizione ambito 
Regolatorio

Nazionale/Internazionale

Definizione Aspetti 
Metodologici

Definizione Aspetti 
Etici

Definizione 
Aspetti Legali

Definizione 
Governance

Definizione 
Aspetti Operativi 

(es. Informatici, Legati al 
monitoraggio)

Roadmap di uno studio clinico

Quali strumenti utili????
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