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Patient-reported outcomes (PROs)

• I PRO sono un resoconto diretto delle condizioni del 

paziente, senza l’interpretazione né modifiche da parte del 
medico.

• I PRO sono considerati il ​​gold standard per la 

valutazione dei sintomi soggettivi, della qualità della vita, 

delle scale funzionali, del benessere del paziente, sia in 

pratica clinica che negli studi clinici.

Di Maio M, Basch E et al. Nat Rev Clin Oncol. 2016 May;13(5):319-25. 

U.S. Food and Drug Administration. Guidance for industry: patient-reported outcome measures: use in 

medical product development to support labeling claims. 

European Medicines Agency. Reflection paper on the regulatory guidance for the use of health-related

quality of life (HRQL) measures in the evaluation of medicinal products.
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• Fornire una valutazione incentrata sul paziente del peso e dell'impatto della 

malattia, comprendendo come il trattamento influisca sulle scale funzionali e sul 

benessere del paziente;

• Aggiungere informazioni sul beneficio clinico di una terapia, integrando i dati di 
efficacia e sicurezza con la valutazione riportata dal paziente;

• Valutare la concordanza tra endpoint riportati dagli sperimentatori ed endpoint 
riportati dal paziente […];

Risultati immagini per patient physician

Le ragioni per includere la valutazione dei PRO negli studi clinici 

dei farmaci oncologici possono comprendere:

(Tradotto da) European Medicines Agency, EMA/CHMP/292464/2014
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(Tradotto da) European Medicines Agency, EMA/CHMP/292464/2014

• Fornire elementi utili per il confronto tra due trattamenti nell'ambito di uno studio di 

non inferiorità, in cui l'endpoint primario è una misura oggettiva;

• Fornire informazioni per facilitare una comunicazione futura più accurata tra 

paziente e medico, in termini di qualità della vita per il paziente, del peso delle 

tossicità correlate al trattamento e dell’impatto complessivo della malattia.

Le ragioni per includere la valutazione dei PRO negli studi clinici 

dei farmaci oncologici possono comprendere:



Why do we need patient-reported outcomes

if the trial is positive in other endpoints?

If the trial is positive in overall survival:

◆ Does the patient live better as well as live longer?

◆ What price does the patient pay in terms of tolerability and quality of life?

If the trial is positive in PFS:

◆ Is the benefit only instrumental or also clinical?

◆ What price does the patient pay in terms of tolerability and quality of life?

Di Maio M. NEJM Evid. 2025 Jun;4(6):EVIDra2400340. 

Valsecchi AA, Di Maio M. Pharmaceut Med. 2025 May;39(3):171-182. 

Paratore C, Zichi C, et al. ESMO Open. 2024 Aug;9(8):103654. 



Paratore C, Zichi C, Schiavone R, et al. ESMO Open. 2024 Jul 26;9(8):103654. 



Paratore C, Zichi C, Schiavone R, et al. ESMO Open. 2024 Jul 26;9(8):103654. 
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Intilisano G et al, ESMO 2025 (poster 3153P)



Methodological issues

in PROs evaluation in clinical trials 

• Choice of the questionnaire

• Choice of timing of administration

• Patients’ compliance and management of missing data
 

• Open label vs blinding

• Multiplicity of items

• Modality of analysis

• Definition of clinically relevant differences

Di Maio M. NEJM Evid. 2025 Jun;4(6):EVIDra2400340. 

Epub 2025 May 27. 



Di Maio M. NEJM Evid. 2025 Jun;4(6):EVIDra2400340. 

Epub 2025 May 27. 



Lesley Fallowfield, October 2020 

PROs, tools for patient empowerment 



Baratelli C et al, Support Care Cancer 2019 Dec;27(12):4697-4704

L’esperienza con i PROs cartacei al Mauriziano



Implementazione del 

questionario cartaceo

2017 2018

L’esperienza con i PROs cartacei al Mauriziano

Baratelli C et al, Support Care Cancer 2019 Dec;27(12):4697-4704
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Baratelli C et al, Support Care Cancer 2019 Dec;27(12):4697-4704



ePROs in routine cancer care

Courtesy of Ethan Basch



Basch E et al, J Clin Oncol 2016 Feb 20;34(6):557-65; Basch E et al, JAMA 2017 Jul 11;318(2):197-198.
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Ann Oncol 2022 Sep;33(9):878-892. doi: 10.1016/j.annonc.2022.04.007. 
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The role of PROMs in the continuum of cancer care:
ESMO Clinical Practice Guideline

Di Maio M et al, Ann Oncol 2022 Sep;33(9):878-892.



Use of PROMs in patients undergoing active treatment

 

 Digital symptom monitoring with PROMs in routine clinical care during 

systemic cancer treatment is recommended, based on evidence of benefits 

on communication, satisfaction, treatment adherence, symptom control, 

QoL, emergency room and hospital admissions and survival [I, A].

Di Maio M et al, Ann Oncol 2022 Sep;33(9):878-892.

The role of PROMs in the continuum of cancer care:
ESMO Clinical Practice Guideline





Puccini A, Viscardi G, et al. BMJ Oncology. 2025;4:e000783. 

https://doi.org/10.1136/bmjonc-2025-000783



ePROs: siamo pronti a incorporarli nella pratica clinica?

• Il punto di vista degli oncologi italiani

• Il punto di vista dei pazienti italiani
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Survey AIOM su implementazione di ePROs

(Dicembre 2022, n=196)

Danelli F, AIOM 2024
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ePROs: siamo pronti a incorporarli nella pratica clinica?

• Il punto di vista degli oncologi italiani

• Il punto di vista dei pazienti italiani



Valsecchi, Battista… Di Maio, ESMO Real World Data & Digital Oncology 2024
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◆ L’attenzione alla qualità di vita e ai PROs negli studi clinici consente 

una migliore definizione del valore dei trattamenti, e aiuta la 

comunicazione relativa ai benefici e rischi del trattamento. 

◆ L’implementazione dei PROs nella pratica clinica consente una 

migliore comunicazione tra medici e pazienti, con una migliore 

gestione dei sintomi e delle tossicità. L’implementazione ottimale 
nella pratica rappresenta una sfida non banale. 

Valutazione dei bisogni dei pazienti 
in oncologia: PROMs
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