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Patient-reported outcomes (PROs)

| PRO sono un resoconto diretto delle condizioni del

paziente, senza l'interpretazione né modifiche da parte

del medico. S
« | PRO sono considerati il gold standard per la Q Quaita divita

valutazione dei sintomi soggettivi, della qualita della
vita, delle scale funzionali, del benessere del paziente,

sia in pratica clinica che negli studi clinici. ey
Scale funzionali

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

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

U.S. Food and Drug Administration. Guidance for industry: patient-reported outcome measures: use in
medical product development to support labeling claims.

es-Agency.Reftection paper on the regulatory guidance for the use of health-related
quality of life miﬁmlmznm-‘%ﬂm-a medicinal products.

Soddisfazione con la

Aderenza alla terapia

Valore percepito della
terapia
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Interactive Patient Measures Repository for Oncology

Welcome to the Patient Measures Repository (including Patient-Reported Outcome Measures, Observer-Reported Outcome Measures,
and Caregiver-Reported Outcome Measures). This interactive database is designed to help all stakeholders involved in healthcare and
research-such as patients, caregivers, healthcare providers, and policymakers-in finding instruments tailored to specific oncological

contexts.
Explore and identify measures that align with your needs, with detailed information on number of items, validations, MCID, scoring

methods, recall periods, and domains covered and other variables.
For definitions and further guidance, refer to the legend.

Watch the video tutorial to learn how to use the repository.

Watch tutorial Download tutorial

Filters

Specific type of cancer (O Cancer area (ICD-10) @

Specific type of cance Cancer area (ICD-10)

Domains ()

Domains
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Le ragioni per includere la valutazione dei PRO negli studi clinici
dei farmaci oncologici possono comprendere:

valutazione incentrata sul paziente
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Le ragioni per includere la valutazione dei PRO negli studi clinici
dei farmaci oncologici possono comprendere:

per facilitare una comunicazione futura piu accurata
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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:
* |s 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):EVIDra24
Valsecchi AA, Di Maio M. Pharmaceut Med. 2025 Ma 7///‘/’}%’//
O




Underrating and underreporting
of QoL and PROs in oncology

2012-2016
» 446 phase lll trials
* 47.1% QoL not included among endpoints

» 38.1% QoL results collected but not presented in primary publications
Marandino et al, Ann Oncol 2018

Fig.1 Inclusion of QoL among study endpoints Fig.2 Qol results in primary study publication

201 7-2021 2012-2016 2017-2021 2012-2016 2017-2021
388 phase lll trials | ves ‘
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ORIGINAL RESEARCH

Association between health-related quality-of-life results, outcomes of
efficacy and drug approvals: a meta-research study of randomized phase Ill
trials in oncology

C. Paratorel’, C. Zichi?, R. Schiavone?, A. Caglio?, T. Gamba?, S. Bombaci?, G. Vellani*, L. Marandino®, F. Perrone® &
M. Di Maio**

Medical Oncology Unit, ASL Torino 4, lvrea, Italy; ZDepartn'lent of Oncology, University of Turin, Ordine Mauriziano, Turin, Italy; aDepartment of Oncology, University
of Turin, Citta della Salute e della Scienza di Torino, Turin, Italy; 4Rnya| Marsden Hospital, Renal and Melanoma Unit, London, UK; 3|stituto Nazionale per lo studio e la
Cura del Tumori Fondazione Giovanni Pascale - IRCCS, Naples, Italy

ratore C, Zichi C, Schiavone R, et al. ESMO Open. 2024 Jul 26;9(8):103654.
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A Studi con risultato positivo in
endpoint primario sopravvivenza
globale

32
(25.8%)

. Qualita di vita non disponibile
. Qualita di vita peggiore
. Qualita di vita senza differenze

. Qualita di vita migliore
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A Studi conrisultato positivo in B Studiconrisultato positivo in endpoint
endpoint primario sopravvivenza primario sopravvivenza libera da
globale progressione

32

(25.8%) 45

(24.7%)

. Qualita di vita non disponibile
. Qualita di vita peggiore
. Qualita di vita senza differenze

. Qualita di vita migliore
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Published May 27, 2025
®EJ M NEJM Evid 2025:4(6)
EVIdence DOI: 10.1056/EVIDra2400340

REVIEW ARTICLE

Reading and Interpreting Quality-of-Life Results
in Cancer Trials

Massimo Di Maio, M.D.

Abstract C. Corey Hardin, M.D. Ph.D.,
There is growing attention paid to patient-reported outcomes and health-related quality of Editor

life as end points in clinical trials in oncology. Such results should contribute to the defini-
tion of treatment value, inform communication with patients in clinical practice, and impact
treatment choice among various options. This review seeks to help clinicians gain familiarity
with the correct reading and interpretation of quality-of-life results.
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Why this matters

+ If SEs under-recognised and under-reported then invariably under-treated

+ SEs:- peripheral neuropathy, diarrhoea, fatigue, mouth soreness, skin rashes etc
more than minor inconvenience, and can lead to suboptimal adherence

+ Without good quality PRO data little impetus to drive research into ameliorative
interventions

* Are patients making wise decisions if harms are not communicated well ?

Fallowfield, SHORE-C, 2020

Lesley Fallowfield, October 2020



L’esperienza con i PROs cartacei al Mauriziano

Azienda Ospedatiera omm Mauriziana i Torino
Rep. 34 DH - ONCOLOGL

VALUTAZIONE SINTOMI ED EFFETTI COLLATERALIL

Nome e Cognome . Data..eeieiiiiniiiinnanaaan
Dopo la precedente tera| FNO...ciienicneasene ooy quali disturbi ha avuto?
(Risponda mettendo una crocetta sul riquadro che meglio specifica 'INTENSITA” del sintomo)

« Ha avuto disturbi alla bocca? Per nulla| Un po” [Abbastanza
(Secchezza, piaghe. screpolature agli angoli, modifiche o difficoltd a sentire il
sapore o gusto del cibo/bevande, altri.) (@) o
Se SL indichi quali.

‘ « Ha avuto nausea? Un po’ [Abbastanza

O O
« Ha avuto vomito? c: Un po’ |Abbastanza

() o

+ Ha avuro difficolta a respirare? Un po’ |Abbastanza
(Toss: ancanza di fiato, respiro sibilante, altri) - Ha notato ca mblamentl delle unghie? Per nulla | Un po” |Abbastanza
Se SL indichi quali. ... R e (@] (@] (Unghie: solchi, ispessimenti, v ione colore, eaduta, altri.)

« Ha avuto stitichezza ? s Un po’ |Abbastanza Se SL indichi quali. -

o O
+ Ha avuto diarrea? Per nulla| Un po’ | Abbastanza o o (@] o
« Ha avuto problemi alle mani e/o ai piedi? Per nulla [Un po’” [Abbastanza
o O [®) (edema, desquamazione, intorpidimento e/o alterazioni della sensibilita

+ Ha notato cambiamenti della pelle? Per nulla | Un po’ [Abbastanza alle mani e/o ai piedi) =] o o =)
(Pelle: irritazioni_ var colore, secchezza, altri.) « Si ¢ sentito stanco? Per nulla | Un po®
o ) (@] (@] (@] (Senso di fatica, mancanza di energie, debolezza)
Se SLoandichi quali...ooo O [®) O o
« Ha avuto dolore? Per nulla|Un po’ [ Abbastanza

= Ha avuto prurite? Per nulla | Un po’ | Abbastanza

Se SI, con quale_infensita’? '®) @] (@] (@]

(In un punteggio da 0-10, metta una crocetta sulla linea nel punto che esprime meglio L'inrensita del Suo dolore)

SeSl.dove.......................

e Ha accusato disturbi di altro genere? Per nulla|Un po’ [Abbastanza

O o o
e OGGI, i disturbi sono ancora presenti? Per nulla [Un po’ [Abbastanza

o @] o

Se SI. quali?

Gennaio, 2018
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L’esperienza con i PROs cartacei al Mauriziano

Implementazione del
questionario cartaceo

EORTC QLQ-C30 (version 3) EORTC QLQ-C30 (version 3) P
— T s— ™
—

// " EORTC QLQ-C30 (version 3)
=Sifact
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L’esperienza con i PROs cartacei al Mauriziano

(a) Global quality of life and functional scales

[l GroupA

Mean change from baseline

Global QoL Physical Role functioning Emotional Cognitive
U otioni

functioning functioning f <] fur

"A‘Sifac
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(b) Symptom scales

Mean change from baseline

I Group A
. Group B

p=0.003  p=035  p=0.42 p=077  p=0.67

5.88
T

-5.43

Fatigue Nausea

- vomiting

leeping
urbance

Appetite Constipation Diarrhea Financial

loss

Dyspnea



ePROs in routine cancer care

Workflow Model for Implementing Digital
Monitoring in Oncology Clinical Practice

Reminders

2 =5=(= !‘~ =y

Patient ePRO "\ | Report Nurse Oncologist

System T | !

Symptom management
(telephone counseling, supportive medications, referrals)

Cancer therapy dose modifications

@O ONCOFARMA




R INTERVENTION ARM
A Self-report 12 common symptoms B Outcomes
- — N * Prior to / between visits, by web -
Patients receiving D « Weekly email reminders to patients - QoL
Chim‘zﬂ:?"zpy fotf o « Alerts to nurses (by email)
metastatic breast, + Reports to oncologists (at visits T
lung, GU, GYN M b gists ( ) - ER visits
cancer at MSKCC | SuNival
- Surviva
Z BN CONTROLARM Hviv
E “Standard” symptom monitoring
Stratified by level of})n’or computer use Treatment discontinuation,
i Randomized 2:1 for those w/o prior use withdrawal, hospice, death

Quality of Life R Overall Survival

» Compared to standard care,
median survival was 5 months
Improved longer among patients in the

¥ Unchanged self-reporting arm

(31.2 vs. 26.0 months)

(P=0.03)

» Assessed at 6 months,
compared to baseline Self-Report

« Compared to standard care,
31% more patients in the self-
reporting arm experienced

H Worsened Standard Care

Overall Survival Probability (%)

Patients (%)

P=0.03

= QOL benefits (P<0.007) » Remained significant in > = o = &
: multivariable analysis: Years from Enroliment
— 0% Adjusted hazard ratio 0.832 Yol e USSE WS K S8 988 6y
] Standard Self- 95% Cl: 0.696. 0.995 Self-Report 441 331 244 207 190 181 148

( © s 2 ’ 2 ) Standard 325 223 17 137 18 107 89

Basch: J Clin Oncol 2016;34:557-565 Care Reporting

i
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Necessita di — Opportunita
sottolineare di considerare

i benefici le sfide legate

associati alla necessita
all’impiego di risorse

dei PROs tecnologiche,
umane e

logistiche
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The role of patient-reported outcome measures in the continuum of cancer
clinical care: ESMO Clinical Practice Guideline”
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The role of PROMSs in the continuum of cancer care:
ESMO Clinical Practice Guideline

ESMO
GUIDELINES

Use of PROMSs 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

e
\\\\\fji%\, e

O@0 ONCOFARMA
............... ’ Di Maio M et al, Ann Oncol 2022 Sep;33(9):878-892.
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Uso di «patient-reported measures»
in politica sanitaria

Negli ultimi 10 anni, i PRM sono stati fortemente incoraggiati come mezzo per
valutare e migliorare la qualita dell'assistenza.

» | PROM forniscono la visione dei pazienti sulla loro qualita di vita correlata alla
salute, sulle funzioni fisiche e sui sintomi.

» | PREM valutano la percezione dei pazienti della loro esperienza di cura,
inclusi gli aspetti organizzativi (ad esempio, le informazioni fornite da medici e
infermieri), le emozioni (ad esempio, I'attenzione al dolore) e gli aspetti empirici

O@0 ONCOFARMA
? Minvielle E, et al.
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A Review

The use of patient-reported outcome and experience measures for health
policy purposes: A scoping review in oncology
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ARTICLE INFO ABSTRACT
Keywords: The systematic use of patient-reported measures (PRMs) [i.e., patient-reported outcome measures (PROMs) and
Patient-reported measures patient-reported experience measures (PREMs)] is advocated as an effective way to improve care practices.

Patient-reported outcome measures, Patient-
reported experience measures
Healthcare quality indicators

However, whether PRMs can lead to the performance assessment of healthcare organisations (HCOs) through
valid quality indicators (QIs) for national purposes (i.e., public reporting and paying for performance) is open to
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Barriere all'impiego di PROMs e PREMs
nelle politiche sanitarie
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PROMs e PREMs: L'importanza della percezione del
paziente nel monitoraggio della terapia

Take home messages

’attenzione alla qualita 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 tossicita. L'implementazione ottimale nella
/:::th@@g\rappresenta una sfida non banale.
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