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¿Qué es esencial al diseñar un ensayo?

• ¿Para qué aprender esto?

• Pregunta  Hipótesis  Objetivos  Endpoints
• ¿Cuál es el diseño que mejor se ajusta a mi hipótesis?
• Define bien tu endpoint principal…
• …y calcula el tamaño muestral
• ¿En qué población aplico mi ensayo?
• ¿Cómo y cuándo introducir biomarcadores?

• Ya tengo mi sinopsis… ¿ahora qué?



¿Qué es un ensayo clínico?

• Estudio experimental, prospectivo realizado en seres humanos, cuyo objetivo es 
evaluar de manera científica la eficacia, seguridad y efectos de una intervención sanitaria 
(fármaco, dispositivo médico, procedimiento terapéutico, preventivo o diagnóstico). 

• Se desarrollan bajo un protocolo previamente definido y aprobado por un comité de ética en
investigación, siguiendo las normas internacionales de Buenas Prácticas Clínicas 
(BPC/GCP) y la Declaración de Helsinki, lo que asegura la protección de los sujetos, la 
calidad de los datos y la reproducibilidad de los resultados.

En oncología  es el estándar para generar evidencia sólida y es 
fundamental en aprobación de nuevos tratamientos



¿Por qué es importante tener unos 
conceptos básicos de investigación clínica?

¿Por qué aprender diseño de EC?

•Mejora la lectura crítica de ensayos publicados

•Permite involucrarse en investigación de calidad

•Fortalece el rol del oncólogo como motor del cambio clínico

“Diseñar un ensayo clínico es plantear una pregunta 
ética, relevante y científicamente válida, y responderla 

con el mejor método posible”



¿Cómo convertir una idea en un protocolo 
de ensayo?



La sinopsis del protocolo
Para desarrollar una idea no es necesario escribir un protocolo de investigación, pero sí un 
resumen que recoja los aspectos clave del diseño



• Title of study
• Planned Study Period
• Study Objectives
• Endpoints
• Number of centres
• Study population
• Number of subjects to be 

enrolled
• Study Design Overview

• Inclusion/Exclusion Criteria
• Drugs, mode of 

administration, dose 
modification

• Discontinuation criteria
• Statistical methods
• Schedule of assessments

La sinopsis del protocolo
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Desarrollo de la pregunta de investigación

Research question - FINER Criteria: feasible, interesting, novel, ethical, and relevant
PICO format: Population – Intervention – Comparison - Outcome 

Proporciona el marco conceptual en el que se va a desarrollar el ensayo

• Esencial un conocimiento 
profundo del campo de 
investigación

• Realización de búsqueda 
bibliográfica

• Identificación de los vacíos 
(gaps) de conocimiento

• Datos empíricos de la 
clínica real

Treatment of advanced renal cell carcinoma

Metastatic non-clear 
cell renal cancer

Nivo-Ipi + TKI 
combination therapy

TKi monotherapy Overall survival

In metastatic non-clear cell renal cell carcinoma, does combining upfront therapy with TKi + immunotherapy 
provide clinical benefit?

In metastatic non-clear cell renal cell carcinoma, combining upfront therapy with TKi + immunotherapy will 
provide a survival benefit for patients receiving first-line therapy

Background



Pregunta de investigación

Hipótesis
Es una afirmación clara, específica y comprobable que orienta el
proceso de investigación, marcando qué se quiere demostrar y 
cómo se espera que se relacionen los fenómenos estudiados.

Debe ser:
• Clara y precisa: debe estar redactada sin ambigüedades.
• Específica: delimita las variables y la relación esperada.
• Comprobable: puede someterse a verificación empírica 
• Fundamentada: surge de la teoría, el conocimiento previo o la 
observación.

En el protocolo final, debe justificarse que la hipótesis es 
adecuada de acuerdo al conocimiento previo en el campo

¿Cuál creo que es la respuesta a la pregunta de 
investigación?
¿Qué afirmación quiero comprobar mediante el 
estudio?



Hipótesis de investigación

De Bono et al. N Eng J Med 2011

o ¿Es mi hipótesis adecuada?
o ¿Es mi hipótesis relevante para el contexto clínico?
o ¿Es mi hipótesis novedosa?
o ¿Es mi hipótesis verificable con los medios de que 

dispongo?



Pregunta de investigación

Hipótesis

Objetivo primario
¿Cómo voy a comprobar la hipótesis?
¿Qué resultados voy a evaluar para determinar si 
mi hipótesis es correcta o incorrecta?

¿Cuál creo que es la respuesta a la pregunta de 
investigación?
¿Qué afirmación quiero comprobar mediante el 
estudio?



Objetivos del ensayo
¿Cómo se va a evaluar la(s) hipótesis del ensayo?

Claros y precisos
• Redactados de forma concreta, evitando ambigüedades.

Clínica y cientificamente relevantes
• Deben responder a una pregunta importante para la práctica 
médica o la salud pública.

Basados en evidencia previa
• Surgen de la hipótesis planteada y de la justificación científica 
del ensayo.

Medibles y alcanzables
• Cuantificación con métodos validados y en el tiempo previsto 
del estudio.

Coherentes con la hipótesis
•Cada objetivo debe corresponderse con una hipótesis explícita 
o implícita

Objetivo principal (primario):
Responde directamente a la hipótesis central.

Objetivos secundarios:
Exploran desenlaces adicionales, mecanismos o 
efectos colaterales.
Complementan la interpretación.

Objetivos exploratorios o terciarios (opcionales):
Análisis adicionales o hipótesis generadoras.



Objetivos

De Bono et al. N Eng J Med 2011



Pregunta de investigación

Hipótesis

Objetivo primario

Endpoint primario ¿Cómo defino exactamente los objetivos?
¿Qué voy a medir para definir los objetivos? 

¿Cómo voy a comprobar la hipótesis?
¿Qué resultados voy a evaluar para determinar si 
mi hipótesis es correcta o incorrecta?

¿Cuál creo que es la respuesta a la pregunta de 
investigación?
¿Qué afirmación quiero comprobar mediante el 
estudio?
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¿Cuál es el diseño más apropiado?
Fases de los ensayos clínicos



Ensayos fase I

Objetivo

Endpoints

Brazo control

N (pacientes)

Control de errores

Valor de registro

Encontrar la dosis recomendable

Resultados de seguridad

No es necesario

15-60 aprox.

No control

Nulo

FASE I



Ensayos fase I: diseño 3+3

Tres pacientes tratados con la 
misma dosis

0/3 DLTs
 Escala a la siguiente dosis

1/3 DLTs 
Incluye 3 pacientes más en la 

misma dosis

>  1/3 DLTs 
De-escala a la dosis previa

1/6 DLTs Escala a la siguiente 
dosis

> 1/6 DLTs De-escala a la 
dosis previa

DLT = Dose limiting toxicity



Ensayos fase I: diseño 3+3

 Ejemplo con 4 dosis

Dosis 1

Dosis 2

Dosis 3

Dosis 4

No DLT

DLT

Limitaciones de los diseños 3+3

 Se debe esperar a tener 3/6 pacientes para escalar la dosis
 No permiten volver a escalar después de una desescalada
 Ignoran los datos de eficacia en la toma de decisiones



Twenty-eight patients received 
doses ranging from 15 to 59 
mg/m2 (ranging from 50 mg every 
other day to 150 mg/d). 

Dose-limiting toxicities reported at
the maximum-tolerated doses 75 
mg/d were reversible grade 3 
fatigue, grade 3 hypertension, and 
grade 2 bullous skin toxicity. 

Therefore, the recommended dose 
was 50 mg/d. 

Faivre et al. J Clin Oncol 2006



Ensayos fase I: accelerated titration
Comenzar con un paciente por dosis hasta observar una DLT. Después de la primera DLT, el diseño se
convierte en un 3+3.

Dosis 1

Dosis 2

Dosis 3

Dosis 4

No DLT

DLT



Ensayos fase I: BOiN
- Se define una tasa de DLT objetivo (ej. 25%).
- Tras cada cohorte, se calcula la tasa de toxicidad observada 
en el nivel de dosis. Se compara con dos umbrales de 
decisión (λ₁ y λ₂):

• Si la tasa observada < λe → Escalar (pasar a una dosis mayor).
• Si λd ≤ tasa observada ≤ λe → Mantener (continuar en la dosis
actual).
• Si la tasa observada > λd → Desescalar (bajar a una dosis 
menor).

Al finalizar, la DMT se define como la dosis con toxicidad 
observada más cercana a la tasa objetivo.

Yuan et al. Clin Cancer Res. 2016 



Cambio de paradigma

Dosis máxima tolerada Dosis biológica óptima

La dosis más alta de un fármaco o tratamiento que 
no causa efectos secundarios inaceptables

La dosis más baja con la mayor tasa de eficacia 
manteniéndose segura.



Part A, dose escalation, was conducted using Bayesian model-based dose 
escalation to guide in the determination of the maximum tolerated dose (MTD) 
and/or recommended phase II dose (RP2D).

The MTD was defined as the highest dose at which <30% of patients treated with
BMS-986365 experienced a dose- limiting toxicity (DLT) in the first cycle and six 
or more assessable patients had been treated at this dose level and schedule.

Dose escalation decisions (part A) were made by the SRC based on synthesis of 
all relevant data available from all dose levels and schedules evaluated in the 
ongoing study including Bayesian logistic regression model assessment and 
available safety (i.e. DLT and non-DLT data), tolerability, PK, PD, and preliminary 
efficacy information from assessable patients. 

Intrapatient dose escalation was not permitted during cycle 1, but was permitted
beginning with cycle 2

Part A maximum tolerated dose was not reached and
recommended phase II dose selection is ongoing. 

Rathkopf et al. Ann Oncol 2024



Ensayos fase II

Objetivo

Endpoints

Brazo control

N (pacientes)

Control de errores

Valor de registro

Explorar la actividad

Enpoints surrogados (ORR, pCR, PFS)

No es obligatorio

20-200

Flexible

Limitado

FASE II



Múltiples opciones de diseño



Simon’s two stage design
Definición de respuestas esperadas (ej. tasa de respuesta tumoral) 
bajo dos hipótesis:
H₀: el fármaco no tiene suficiente actividad (ej. ≤10%).
H₁: el fármaco sí tiene actividad clínicamente relevante (ej. ≥30%)

Primera etapa (Stage I)
•Se recluta un número inicial de pacientes (n₁).
•Si el número de respuestas es demasiado bajo (≤H0), se detiene el 
estudio por ineficacia.

Segunda etapa (Stage II)
•Si se superan las respuestas mínimas en la primera etapa, se recluta 
un segundo grupo de pacientes (n₂).
•Se suman las respuestas de ambas etapas.
•Si el total de respuestas ≥ H1, se considera que el tratamiento es 
prometedor y puede avanzar a fases posteriores.

¿Qué ensayo?



A cohort of 45 patients was planned for TOPARP- A
Two-stage, phase 2 design (30 patients in stage 1, and 15 in stage 2) 
Response rate of 5% or less for the null hypothesis 
Response rate of more than 20% for the alternative hypothesis 

Sixteen of the 49 patients who could be evaluated had a response
to olaparib on the basis of the composite definition of response 
specified in the study protocol (response rate, 33%; 95% 
confidence interval, 20 to 48). 

Ensayo TOPARP

Mateo et al. N Eng J Med 2015



Objetivo

Endpoints

Brazo control

N (pacientes)

Control de errores

Valor de registro

Evaluar eficacia

Endpoints surrogados (OS, PFS, PFS)

Obligatorio (aleatorización)

100-3000

Error de falso positivo (alpha) muy controlado

Alto (confirmatorio)

FASE III

Ensayos fase III



Ensayos fase III - 
superioridad
• Comparativa de dos (o más opciones de 

tratamiento)
• Hipótesis nula (H0): no diferencia 
• Hipótesis alternativa (H1): el fármaco experimental 

es superior al control

Coprimary end points were the objective response rate, 
progression-free survival, and overall survival among 
intermediate- and poor-risk patients. 
We evaluated overall survival at an alpha level of 0.04 
with 90% power (independent of coprimary end points) 
on the basis of a hazard ratio of 0.77



Aspectos a considerar

• Elección del brazo control
• Estratificación
⎻ Asegurar equilibrio entre variables pronóstico basales clave

• Uso de placebo
⎻ Single-blind, double-blind, triple-blind

• Análisis intermedios
⎻ Análisis durante el ensayo  suspensión del ensayo según 

las posibilidades de éxito

La aleatorización es la herramienta más poderosa para el 
control de sesgos
Equilibrio entre variables basales conocidas y desconocidas

An O’Brien and Fleming alpha spending function was used 
to determine nominal significance levels that were based 
on the number of deaths for the interim and final analyses 
and stopping boundaries, and an adjusted alpha level of 
0.002 was used for the first interim analysis. The critical 
hazard ratio for the first interim analysis of overall survival 
was 0.72. 

Stratification according to IMDC risk score (0 vs. 1 or 2 vs.
3 to 6) and geographic region (United States vs. Canada 
and Europe vs. the rest of the world).

Sunitinib was administered at a dose of 50 mg orally once 
daily for 4 weeks of each 6-week cycle.

CHECKMATE-214



Elección del brazo control
• Control histórico

• No estrictamente un brazo 
control sino una justificación 
de la actividad esperable del 
tratamiento estándar

• Placebo
• ”single”, “double” o ”triple 

blind” según si sólo paciente 
o también investigador o 
sponsor son ciegos

• Control activo
• Puede combinarse con 

placebo

• El brazo control debe ser un 
estándar reconocido por la 
comunidad científica

Ensayo STAMPEDE – brazo control adaptativo



Ensayos fase III – no inferioridadEnsayos fase III

• La opción de tratamiento 
experimental debe tener alguna 
ventaja sobre el estándar 
(toxicidad, administración, coste)

• Se establece una definición de lo 
que significa no-inferior (margen de
no inferioridad) que define el 
tamaño muestral

• ¿Es el margen clínicamente 
relevante?



The study was designed for a one-sided test of the null 
hypothesis that the hazard ratio for death with intermittent 
therapy would be 1.20. A hazard ratio of 1.00 was used as the 
specific alternative in calculations of the trial size.

mHSPC. Intermittent vs continuous ADT

Median OS: 5.8 years vs 5.1 years in the intermittent-therapy, a 
10% relative increase in the risk of death with intermittent 
therapy (HR 1.10; 90% CI, 0.99-1.23). 

The hypothesis that the HR would be less than 1.20 was not rejected because the 
upper limit of the 90% confidence interval (equivalent to a one-sided 0.05 test) was
1.23, extending beyond the noninferiority threshold of 1.20. 

Unable to conclude that intermittent therapy was 
noninferior to continuous therapy (OS)
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Define bien tu endpoint 
principal

Reducir la variabilidad al mínimo para asegurar que 
identificas el efecto del tratamiento

• Endpoints continuos, categóricos, tiempo al evento

• Deben de poder medirse objetivamente
• Criterios consistentes, uniformes y claramente 

definidos
• Uso de laboratorio central (si endpoint basado 

en valor en analítica)
• Si tiempo al evento, se deben medir en el mismo

momento

• Trainings para asegurar la estandarización en la 
evaluación del endpoint

• Deben ser aceptados como clínicamente relevantes 
por la comunidad científica



Define bien tu endpoint principal
Todo el mundo entiende la supervivencia global (gold standard)
La supervivencia global es fácil de medir, es homogénea y representa un endpoint clínicamente 
relevante

Reducción del 30% del riesgo de muerte (endpoint principal)



The two primary end points were disease-free survival 
among all the patients who underwent randomization 
(intention-to-treat population) and among those with a 
tumor PD-L1 expression level of 1% or more.

Disease-free survival was defined as the time between the 
date of randomization and the date of first recurrence 
(local recurrence in the urothelial tract, local recurrence 
outside the urothelial tract, or distant recurrence) or death.
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Tamaño muestral
Diseño + objetivos/endpoints definen tamaño muestral
Magnitud del efecto, H0, H1, alfa, beta
Tamaño muestral = recursos (dinero)
Es ético diseñar ensayos con número mínimo posible de candidatos para comprobar tu hipótesis



¿Si el objetivo es la supervivencia, por qué elegir endpoints que no son 
supervivencia global?
Cuanto menor es la tasa de eventos, mayor tamaño muestral es necesario para demostrar una diferencia

Ensayo CHECKMATE 574

Se necesita 247 eventos (alfa bilateral 0,05; beta 0,2; aleatorización 1:1) para demostrar HR 0,7
Seguimiento 36 meses (mediana seguimiento en Galsky et al. J Clin Oncol 2024)

Mediana gr control Tasa eventos gr 
control*

Experimental
(N/eventos)

Control
(N/eventos)

Total
(N/eventos)

DFS 11 meses 0,063 275/112 275/136 550/247

MFS 29 meses 0,024 340/107 340/140 680/247

OS 50 meses 0,014 449/106 449/141 898/247

https://sample-size.net/sample-size-survival-analysis/

Diseño + endpoint definen tamaño muestral

*Asumiendo tasa continua de eventos, tasa censura = tasa eventos

https://sample-size.net/sample-size-survival-analysis/
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Definir la población de ensayo

¿el diseño permite atribuir el 
efecto a la intervención?

¿se pueden generalizar los 
resultados a la población real?



Definir la población de ensayo
• Equilibrio entre la validez interna (población del estudio homogénea para determinar mejor el efecto de

la intervención) y validez externa (capacidad de generalizar los resultados a la clínica habitual).  

• Poblaciones más seleccionadas en ensayos en fase temprana (fase I-II) que en fase tardía (fase III-IV)

• ¿Es esta la población en la que tiene sentido evaluar la hipótesis?

• ¿Quiero incluir poblaciones poco representadas?
• Pacientes ancianos
• ECOG PS 2

• ¿Tengo capacidad para reclutar esta población?
• Existe algún criterio que pueda dificultar el reclutamiento. En caso afirmativo, ¿es necesario?
• Por ejemplo

• Necesito que la creatinina sea normal en pacientes con cáncer de vejiga metastásico?
• ¿Necesito enfermedad medible un ensayo para pacientes con cáncer de próstata avanzado?



Procedimientos de ensayo
Debe definirse específicamente lo que se va a realizar en cada una de las visitas

• Frecuencia de visitas
• Exploraciones específicas 

por eventos adversos 
(cardiología, 
oftalmología)

• Extracción de muestras 
específica para 
evaluación de 
biomarcadores

• Evaluación de respuesta 
(frecuencia, técnicas)

Objetivos secundarios y 
exploratorios

¿Cómo evaluarlos?



Procedimientos de ensayo

• ¿Qué carga extra voy a pedirle a los pacientes?
• Visitas al hospital
• Volumen de extracción de sangre
• Cuestionarios de calidad de vida

• ¿Tengo confianza que los datos que recojo serán útiles?
• ¿Están enfocados hacia alguno de los objetivos primarios/secundarios/exploratorios?

• ¿Cuántos de los procedimientos del ensayo pueden considerarse “práctica clínica habitual”?
• Lo que no es habitual hay que pagarlo

Debe maximizarse la adhesión al protocolo / minimizarse la pérdida de información
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¿Cuándo introduzco los biomarcadores?
La medicina de precisión es el futuro. ¡¡Hay que incorporar biomarcadores!!



¿Cuál es el valor de mi biomarcador?
Pronóstico Predictivo

Predictive biomarker that exhibits a quantitative 
treatment-by-biomarker statistical interaction

Predictive biomarker that exhibits a qualitative 
treatment-by-biomarker statistical interaction

Example of a biomarker that is prognostic but not
predictive.

¿Qué valor tiene mi biomarcador?

Pronóstico – identifica pacientes con enfermedad más o menos agresiva
Predictivo – identifica un subgrupo de pacientes que va a recibir más beneficio en 
comparación con el estándar
Selecciona un subgrupo de pacientes con una determinada diana para tto dirigido



¿Cuándo introduzco los biomarcadores?
¿Qué tipo de biomarcador? ¿En qué momento?

El desarrollo y validación inicial 
de los biomarcadores debe 
realizarse de forma temprana en
el desarrollo

La validación de la utilidad 
clínica se realiza de forma 
prospectiva en ensayos fase III



Validación clínica y analítica

Valiación analítica

Validación clínica

Reproducibilidad, fiabilidad
Sensibilidad, especificidad, coeficiente de variación

¿Hay evidencia de que el uso del biomarcador lleve a una mejora significativa
de algún endpoint clínicamente significativo en un escenario relevante?

would allow us to assess the predictive rather than the
prognostic value of the biomarkers. All other cfDNA ana-
lyses need to follow a similar pathway of qualification
before they can be routinely used in the clinic.

The association among different molecular alterations in
mCPRC is not fully understood, and the relative contribu-
tion of each mutation to the clinical outcome needs to be
carefully dissected and prospectively validated [94].

Potential clinical applications of cfDNA in
advanced prostate cancer

Along with the improvement in molecular techniques and
the increase in the knowledge about genetics and drug
development, several clinical applications of cfDNA ana-
lysis can be foreseen in advanced prostate cancer:

1. As a prognostic tool. Circulating-free DNA, tumor
fraction DNA and several molecular alterations, including
the most relevant clinical prognostic factors in mCRPC, are
associated with independent prognostic significance in
multivariable analyses [36, 41, 70–72, 94]. It will be
interesting to design new prognostic nomograms that
include both clinical and molecular features. cfDNA can be
easily obtained at different time points and is a perfect
candidate to improve currently available prognostic tools. It
is tempting to study the clinical significance of cfDNA in
localized disease and the association of cfDNA with tumor
relapse and distant metastases [98].

2. As a predictive marker. It is very likely that some
molecular alterations, including HRR and AR aberrations,

are associated with the differential efficacy of anticancer
therapies. The detection of AR gain is associated with an
adverse outcome to novel antiandrogen therapies. However,
the predictive value of AR gain needs to be qualified in
prospective studies before it can be used to make treatment
decisions. In addition, some AR mutations that emerge
during antiandrogen therapy are associated with bicaluta-
mide or abiraterone–prednisone treatment and are known to
be sensitive to other therapies. The identification of these
aberrations can be helpful to guide treatment therapy. HRR
gene mutations are associated with increased sensitivity to
PARP inhibitors and to platinum therapies. The detection of
HRR gene mutations in plasma is highly correlated with the
detection of these mutations in molecular analyses of biopsy
tissues from metastases. If clinically qualified, cfDNA
analysis could potentially become a new standard method to
assess this feature.

3. To monitor tumor response. The sequential analysis of
cfDNA allows a dynamic measure of its quantity and
molecular alterations. Changes in the quantity of cfDNA
during treatment closely correlate with the tumor response
[50]. cfDNA has a relatively short half-life and can be more
sensitive and specific than other protein markers such as
PSA, particularly in challenging cases where the PSA level
is very low or there is early rising PSA. As genomic ana-
lysis becomes more readily available for clinicians and
methods are standardized, it can become part of the
laboratory information available for the clinician. In addi-
tion, the molecular characterization of cfDNA allows the
allelic frequency of mutations in key driver genes to be
measured. The sequential analysis of cfDNA allows

Fig. 3 Roadmap for the
qualification of plasma AR as a
biomarker. All biomarkers need
to follow an analytical and
clinical qualification process
before they can be approved and
implemented in the clinic. As an
example, this figure shows the
roadmap followed for plasma
AR qualification and the future
directions for the development
of plasma AR as a biomarker
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Aspectos 
clave a 

considerar:

González-Billalabeitia et al. Prostate Can Pros Dis 2019;22(2):195-205.
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• ¿Cuál es el valor del biomarcador? ¿Pronóstico? ¿Predictivo?
• ¿Cuál es la prevalencia del biomarcador?
• Validez / reproducibilidad / precio del “assay”
• Fuerza de la evidencia del biomarcador
• Validación de puntos de corte
• Posibilidad de realización en “tiempo real”



Ensayos fase II basket
Varios tipos de cáncer con una mutación 

o biomarcador en común.

This open-label phase II study evaluated T-DXd (5.4 mg/kg once every 3 weeks) for HER2-expressing 
(immunohistochemistry [IHC] 3+/2+ by local or central testing) locally advanced or metastatic disease after ≥1 
systemic treatment or without alternative treatments.







Stratified Biomarker Trials are needed to prospectively 
evaluate the predictive ability of the biomarker

Trial 
Population

Biomarker assessment 
prior to inclusion

Drug A

Drug B

Biomarker +

Biomarker -

Biomarker +

Biomarker -

Estratificación de acuerdo al estatus del biomarcador
Control de otros factores pronóstico (volumen de enfermedad, tiempo de aparición)
Información en población biomarcador negativa

Potencia estadística adecuada para testar la interacción entre biomarcador y efecto del tratamiento



Consideraciones para la incorporación de 
biomarcadores

• ¿Qué valor tiene mi biomarcador? ¿Pronóstico? ¿Predictivo?
• ¿Para qué lo quiero?

• ¿Se trata de un análisis prospectivo (necesario para la selección o estratificación de 
pacientes) o retrospectivo?

• ¿Existe una técnica validada para determinarlo?

• ¿Cuál es el procesamiento de las muestras? ¿Condiciones de transporte?

• ¿Qué coste tiene?

• ¿Cuánto tiempo tardan los resultados?



Ya tengo una idea de la hipótesis, objetivos, 
endpoint, diseño, población y procedimientos…

…¿ahora qué?



¿Es factible lo que quiero?
¿Interesa mi idea?
¿Qué intereses tiene quien me tiene que financiar 
el proyecto?

¿Tendrá interés la industria farmacéutica en apoyar 
mi idea? ¿Cómo? ¿Cuánto?
- ¿Aportarán únicamente el fármaco?
- ¿Apoyarán el coste estructural del ensayo?

¿Es mi idea original, o es esta la 10ª propuesta 
similar que reciben este año?

Esencial diseñar un estudio que se encuentre alineado 
con los intereses de quien da apoyo financiero



¿Tengo capacidad para obtener resultados 
en tiempo?
• ¿Cuántos centros necesito?

• ¿De cuántos centros dispongo que sean capaces de llevar a cabo el ensayo?
⎻ ¿Procedimientos complejos, muestras de biomarcadores?
⎻ ¿Soy parte de un grupo cooperativo?
⎻ ¿Conozco investigadores con los que haya trabajado previamente, con motivación y capacidad?

• ¿Cuánto tiempo necesitaría para poner en marcha el ensayo?

• ¿En cuánto tiempo tengo previsto completar el reclutamiento?

• ¿Cuándo podría tener resultados?
⎻ ¿He elegido un endpoint de rápida lectura, o debo esperar?



Para completar el protocolo (si nos 
compran la idea)
• Buscar ayuda para el desarrollo del protocolo y el estudio (estadística, 

CRO)
• Apoyarse en grupos cooperativos tanto en el desarrollo de la idea 

como en la ejecución (GUARD). 

Hay otros muchos aspectos que serán necesarios en el protocolo final, 
pero lo que queríamos era darle forma a una idea
• Diseño del CRF
• Selección de centros. Feasibilities.
• Aspectos éticos. Consentimiento informado. 
• Farmacovigilancia



¡Gracias!


