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Gli studi clinici possono essere progettati per testare l'efficacia, cioè se un intervento 
produce un certo effetto in condizioni ideali, o l’efficienza, cioè se produce un effetto nel 
mondo reale. Gli studi di efficienza sono spesso indicati come studi pragmatici. Gli studi di 
efficacia sono chiamati invece studi esplicativi (1-9). 
 
Quali sono le caratteristiche di uno studio di efficienza? 
 
Quando, in uno studio esplicativo, si è determinato che un trattamento è efficace di solito è 
stato confrontato con un placebo o con un gruppo di controllo. I risultati aiutano a guidare 
il processo decisionale clinico, ma nella pratica quotidiana c'è una differenza tra le 
condizioni ideali dello studio di efficacia e le complessità presenti nella pratica sanitaria (p. 
es., ampia varietà di pazienti che si presentano, differenze geografiche e di 
comunità, costi e fattori economici, e altro) (1; 6; 9). Gli studi sull'efficienza tentano 
di colmare questa lacuna nella conoscenza di operatori sanitari, pazienti e di altre parti 
interessate (famiglie, contribuenti, enti governativi, associazioni di consumatori e 
pazienti). Questi studi di solito coinvolgono gli operatori sanitari che assistono 
quotidianamente i pazienti (7; 8). I risultati di uno studio pragmatico spesso sono più 
generalizzabili ai diversi tipi di paziente tipicamente osservati nelle strutture sanitarie. Gli 
studi sull'efficienza rappresentano quindi un continuum rispetto agli studi di efficacia (5; 9). 
 
Come viene progettato uno studio di efficienza? 
 
Gli studi di efficienza di solito comportano il confronto di due interventi che hanno efficacia 
conosciuta. Possono anche mettere a confronto un tipo di intervento con l'assistenza 
standard. In genere, i partecipanti vengono assegnati in modo casuale a un determinato 
gruppo di trattamento. I ricercatori dovranno identificare la popolazione di interesse per lo 
studio e la sua collocazione (nelle strutture sanitarie o in comunità). Prima di progettare un 
nuovo studio è importante rivedere i risultati e le conclusioni di studi simili condotti in altri 
contesti, nonché includere le parti interessate (pazienti, famiglie, medici) nel processo 
decisionale sulla progettazione e l'esecuzione dello studio. Questo processo permette di 
affinare i quesiti della ricerca (1; 3 ; 5). 
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Quando, per una particolare condizione clinica, è stata completata una serie di studi di 
efficacia e di successivi studi di efficienza, gli operatori sanitari, i pazienti, le famiglie e 
altre parti interessate possono integrare le evidenze disponibili in modo che le decisioni 
terapeutiche possano condurre a risultati ottimali. A volte più studi dimostrano un chiaro 
percorso di trattamento, ma possono esserci anche risultati contrastanti. Solo la ricerca 
clinica aggiuntiva e l’esperienza del mondo reale possono fornire, infine, maggior 
chiarezza su quali siano le migliori pratiche cliniche. 
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