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医薬品開発等におけるマスタープロトコル試験の活用に関する留意事項（案） 1 

 2 

１．背景 3 

標準的な医薬品等の開発では一つの臨床試験で一つの疾患に対する一つの薬剤の有4 

効性及び安全性を評価する。しかしながら、近年の臨床試験を取り巻く環境の変化等か5 

ら、このような方法で臨床開発を行うことが困難な場合も増えてきている。特に、試験6 

参加者の集積が困難な希少疾患、希少フラクション等に対する医薬品開発や、新興・再7 

興感染症のパンデミック下での治療薬、予防薬の開発の効率化は喫緊の課題である。 8 

マスタープロトコルは、複数の薬剤や複数の疾患に関する複数の目的について同一試9 

験内で評価する場合に作成される包括的プロトコルである。この包括的プロトコルには、10 

その傘下に入り、並行して実施される複数のサブ試験 1の実施計画が含まれる。（1マス11 

タープロトコル試験の傘下にある試験をコホートと呼ぶ場合もあるが、本文書ではサブ12 

試験と呼ぶこととする。）マスタープロトコルを用いた臨床試験（以下「マスタープロ13 

トコル試験」という。）では複数のサブ試験により複数の薬剤及び／又は疾患を同時又14 

は逐次的に評価することができる。マスタープロトコル試験は、各サブ試験の目的やデ15 

ザイン等に応じて、バスケット試験、アンブレラ試験、プラットフォーム試験に分類さ16 

れる。マスタープロトコル試験は共通の包括的プロトコルやインフラストラクチャの下17 

で、複数のサブ試験を並行して実施できるため、臨床開発の効率性を高めることができ18 

る。しかしながら、マスタープロトコル試験の計画及び実施は標準的な臨床試験よりも19 

複雑であることから、薬剤の有効性及び安全性を適切に評価できるよう慎重に検討しな20 

ければならない。 21 

マスタープロトコル試験の活用はがん領域を中心に広がりを見せてきた。例えば、特22 

定の遺伝子異常を有する複数のがん種に対して、分子標的薬等の薬剤効果をがん種別及23 

びがん種横断的に評価するバスケット試験が増加している。また、新型コロナウイルス24 

感染症パンデミック下においては、プラットフォーム試験を実施して迅速な治療薬開発25 

が進められた。候補となる薬剤が複数ある状況において、各薬剤に対してランダム化比26 

較試験を個別に計画、実施する場合と比較して、マスタープロトコルを用いたプラット27 

フォーム試験は共通の対照群を設定し、各薬剤の有効性及び安全性を効率的に評価でき28 

る。がんや感染症領域以外でもマスタープロトコル試験は増加しており、試験参加者の29 

集積が課題となる疾患に対する医薬品等の開発や同一の疾患に対して候補となる薬剤30 

が複数ある開発等においては特に有力なアプローチになると期待されている。 31 

他方で、マスタープロトコル試験に特有の課題も指摘されている。従来の臨床試験で32 

は生じない新たな課題も多いことから、治験依頼者は、試験で生じ得る課題を理解し、33 

適切な方法で対処しなければならない。本文書では、マスタープロトコル試験の活用に34 

係る基本的考え方及び留意事項をまとめる。また、マスタープロトコル試験については、35 

「「臨床試験の一般指針」の改正について」（令和 4 年 12 月 23 日薬生薬審発 1223 第 536 
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号厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長通知）により示された ICH E8（R1）37 

臨床試験の一般指針、「「抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン」について」38 

（令和 3年 3月 31日薬生薬審発 0331第 1号厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管39 

理課長通知）でも言及されており、適宜参照されたい。本文書を活用することで、本邦40 

の医薬品等の開発が促進されることを期待する。 41 

 42 

２．適用範囲 43 

本文書は、「医薬品、医療機器等の品質、有効性及び安全性の確保等に関する法律」44 

（昭和 35年法律第 145号）第 2条で定義される治験としてマスタープロトコル試験（バ45 

スケット試験、アンブレラ試験、プラットフォーム試験）を計画、実施、解析及び評価46 

する際の基本的考え方及び留意事項を現時点の科学的知見に基づいてまとめたもので47 

ある。 48 

 49 

３．規制当局とのコミュニケーション 50 

マスタープロトコル試験は比較的新しい手法であり、現時点では適用事例も限られる。51 

また、利用し得るデザインは対象疾患や薬剤の特徴を踏まえて個々に検討する必要があ52 

る。したがって、承認申請等を予定している薬剤の有効性の検証にマスタープロトコル53 

試験又はその一部（サブ試験）の成績を利用する場合には、当該試験計画について事前54 

に医薬品医療機器総合機構（以下「PMDA」という。）に相談することが推奨される。マ55 

スタープロトコル試験を利用する目的は、主として、臨床試験の実施体制の合理化、デ56 

ータ収集・管理の共通化とそれによるデータ品質の向上、効率的な試験デザインの導入57 

にあると考えられるが、PMDA における対面助言では基本的には個別の薬剤の開発に58 

関する議論を行うため、薬剤や疾患を特定しないマスタープロトコル全体に係る事項の59 

妥当性を議論することは困難である。ただし、個別の薬剤における開発計画の議論の中60 

でマスタープロトコル自体の妥当性の議論が必要となる場合には、個別の薬剤の開発に61 

関連する対面助言資料に加え、マスタープロトコル、サブ試験のプロトコル、統計解析62 

計画書、各規制当局との相談資料、関連文献等を提出する必要がある。 63 

 64 

４．マスタープロトコル試験 65 

（１）マスタープロトコルの定義と目的 66 

マスタープロトコルは、複数の薬剤や複数の疾患に関する複数の目的について同一試67 

験内で評価する場合に作成される包括的プロトコルである。マスタープロトコルを作成68 

することで、その傘下で複数のサブ試験を共通の臨床試験実施体制とインフラストラク69 

チャを用いて実施することが可能となる。マスタープロトコルは、試験の目的に照らし70 

合わせサブ試験を効率的に計画、実施できるように作成すべきである。 71 

 72 
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（２）プロトコル（試験実施計画書）作成の留意点 73 

マスタープロトコル及びサブ試験のプロトコルの作成においては、サブ試験を効率的74 

に実施できるよう記載する事項や範囲を検討する。例えば、マスタープロトコルにはサ75 

ブ試験間で共通化できる事項を記載し、薬剤ごとに定めるべき事項については別途サブ76 

試験のプロトコルを作成して記載することで、試験の計画と実施に係る実務を効率化で77 

きる可能性がある。マスタープロトコル試験では、マスタープロトコルやサブ試験のプ78 

ロトコル等、複数の臨床試験の関連文書が作成される。マスタープロトコルによって、79 

サブ試験間でどの程度の部分が共通するかも様々である。治験関係者の混乱や管理の煩80 

雑さを避けるため、文書間の関係性が理解しやすいように関連文書を作成する必要があ81 

る。例えば、各サブ試験のプロトコルをマスタープロトコルの付録として作成し、サブ82 

試験間で試験実施に係る事項の記載をできるだけ統一しておくことで、新たなサブ試験83 

を開始する際の文書の作成や治験関係者の理解が容易になることが期待できる。各サブ84 

試験のプロトコルに記載すべき各サブ試験固有の事項が少ない場合には、その識別性を85 

担保した上で、各サブ試験のプロトコルは作成せずマスタープロトコル内にそれらを記86 

載することも考えられる。また、逐次的なサブ試験の追加を許容するマスタープロトコ87 

ル試験の場合には試験中に追加のサブ試験を速やかに開始できるよう、マスタープロト88 

コルにサブ試験を計画する際に検討すべき事項や、試験デザイン、評価項目、有効性及89 

び安全性の評価方法、統計解析計画、モニタリング体制等に関する考え方や選択肢等を90 

予め記載しておく方法もある。 91 

 92 

（３）共通のインフラストラクチャの構築 93 

マスタープロトコルに基づいてサブ試験に登録する試験参加者を選定するスクリー94 

ニング評価を実施する場合、共通のスクリーニングプラットフォーム（例えば、患者登95 

録のための検査の種類・方法）を構築することが望ましい。これにより、すべての試験96 

参加候補者に対してサブ試験（逐次的に追加されるサブ試験を含む）に参加するための97 

適格性を一定の品質で効率的に確認できる。その結果、通常は試験ごとに行われるスク98 

リーニング評価や適格性確認の重複が解消され、試験参加者登録の効率の向上が期待で99 

きる。ただし、複数のサブ試験への試験参加者登録が同時に進行し、同一試験参加者が100 

複数のサブ試験の適格基準を満たすことが想定される場合には、サブ試験の割り当て方101 

法を予めマスタープロトコルに規定しておく必要がある。また、スクリーニング評価の102 

結果、いずれのサブ試験の適格基準も満たさなかった試験参加者であっても、例えばマ103 

スタープロトコル試験内に構築した経過観察群に登録し追跡を継続することで自然歴104 

データを収集することもできる。このようなレジストリデータを承認申請等に活用する105 

場合の基本的考え方については、「「承認申請等におけるレジストリの活用に関する基本106 

的考え方」について」（令和 3年 3月 23日薬生薬審発 0323 第 1号、薬生機審発 0323 第107 

1号厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長、医療機器審査管理課長連名通知）108 
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等を参照されたい。 109 

サブ試験共通のデータマネジメントシステムを用意することで、円滑なデータ収集・110 

共有やデータ品質の向上が可能となる。マスタープロトコル試験では、中間解析が頻回111 

に実施される場合もあり、試験中に得られるデータを適時適切に管理できるデータマネ112 

ジメント体制が求められる。 113 

マスタープロトコル試験を実施する場合、試験に参加する医療機関ごとに治験審査委114 

員会を実施すると、指摘事項への対応作業に多くの時間を要することになるため、各医115 

療機関での審査を一括して行う中央治験審査委員会を設置することも一案と考える。ま116 

た、通常、試験運営委員会や独立データモニタリング委員会等の試験運営に係る委員会117 

は試験ごとに設置されるが、マスタープロトコル試験では、サブ試験共通の委員会を設118 

置することで、継続・中止の判断や計画変更等について共通の考え方に従って意思決定119 

を行うこともできる。 120 

他にも、モニタリングや有効性及び安全性評価に関する手順等、マスタープロトコル121 

試験の内容に応じて共通のインフラストラクチャを構築することができる。治験と特定122 

臨床研究等の治験以外のサブ試験が混在するマスタープロトコル試験においても共通123 

のインフラストラクチャを構築することが望ましい。なお、このようなマスタープロト124 

コル試験の場合は、サブ試験の形式ごとに要求される規制要件を設定・遵守し、試験の125 

質を担保する必要がある。 126 

 127 

（４）サブ試験の位置付け 128 

一般に、医薬品等の開発において実施される臨床試験は、その目的に応じて探索的試129 

験又は検証的試験に分類される。探索的試験及び検証的試験については「臨床試験のた130 

めの統計的原則 ICH E9」で説明されており、試験の位置づけにより留意事項の適用の131 

厳密さが異なる。マスタープロトコル試験の場合は、探索的なサブ試験と検証的なサブ132 

試験に分類されることになるが、その性質は通常の探索的試験と検証的試験のそれらと133 

変わらない。なお、本文書に示す内容は、サブ試験の位置付けにかかわらずマスタープ134 

ロトコル試験の妥当性と完全性を高める観点で整理されたものであり、いずれの位置付135 

けのサブ試験にも共通するものである。 136 

 137 

５．マスタープロトコル試験の分類 138 

（１）バスケット試験 139 

バスケット試験は、複数の疾患等に対して単一の薬剤の有効性及び安全性を評価する140 

試験である。医薬品開発におけるバスケット試験は、一般に開発早期の POC (proof-of-141 

concept) の評価を目的とした探索的試験として実施されるものの、開発計画によっては142 

検証的試験として実施される場合もある。試験中に特定の疾患において高い臨床的有用143 

性を示唆する結果が得られた場合は、当該集団への登録を拡大し、更なるデータを収集144 
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する計画に変更する場合もある。 145 

統計的仮説を設定するバスケット試験において、主要評価項目の統計的仮説は、試験146 

の目的、疾患横断的な薬剤効果の確度、試験参加者集積の実現可能性等を考慮して決定147 

すべきであり、設定した統計的仮説の妥当性については事前に規制当局に相談すること148 

が推奨される。疾患ごとに統計的仮説を設定する場合、すべての疾患又は一部の疾患を149 

統合して単一の統計的仮説を設定する場合、あるいはその両方を設定する場合がある。150 

すべての疾患又は一部の疾患を統合する場合、対象とする複数の疾患等に対して均一に151 

薬剤効果が認められるという仮定の正しさが一定の確度で予測できることが重要であ152 

り、統計解析においても薬剤効果の均一性を評価することが重要である。薬剤効果の均153 

一性を仮定できない場合は疾患ごとに統計的仮説を設定することになる。また、安全性154 

評価においても、疾患ごとの評価だけではなく、すべての疾患又は一部の疾患を統合し155 

た評価が有用な場合もある。 156 

 157 

（２）アンブレラ試験 158 

アンブレラ試験は、単一の疾患に対して複数の薬剤の有効性及び安全性を評価する試159 

験である。サブ試験は、単群試験として実施されることもあれば、ランダム化比較試験160 

として実施されることもある。サブ試験として個別に実施される単群試験やランダム化161 

比較試験に関する留意点については、通常の臨床試験の場合と同じである。 162 

 163 

（３）プラットフォーム試験 164 

プラットフォーム試験は、単一又は複数の疾患を対象とし、試験中に薬剤の追加や除165 

外を許容し、複数の薬剤を長期的に評価することが可能な試験デザインである。バスケ166 

ット試験やアンブレラ試験も、試験中の薬剤の追加や除外を許容すれば、プラットフォ167 

ーム試験となる。プラットフォーム試験の実施形態は様々であるものの、ここでは単一168 

の疾患に対して、共通の対照群を設定し、複数の薬剤を同時に評価するプラットフォー169 

ム試験に焦点を当てる。この種のプラットフォーム試験では、試験中に中間解析を繰り170 

返し実施し、各薬剤の有効性及び無益性を評価し、その結果に基づいて特定の薬剤群へ171 

の登録を中止する場合がある。また、複数の薬剤と共通の対照群の有効性及び安全性を172 

比較することが主たる目的となるが、各比較は探索的な目的で行われる場合も、検証的173 

な目的で行われる場合もある。プラットフォーム試験は大規模かつ長期間の試験になる174 

可能性が高いため、試験の管理・運用に関する負担が大きくなることから、長期的に試175 

験を実施していくための試験実施体制及びインフラストラクチャの構築が課題となる。 176 

 177 

（i）対照群の共有 178 

複数の薬剤群が一つの対照群を共有することで、各薬剤群と対照群の比較に関する検179 

出力を十分に確保しつつ、試験全体の必要参加者数を抑えることが可能である。ただし、180 
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対照群との比較の際に、そのすべてのデータを利用することについては慎重に検討しな181 

ければならない。特定の薬剤の有効性を評価する際、当該薬剤がプラットフォーム試験182 

に加わる前又は当該薬剤群への試験参加者登録が完了した後に対照群に登録された試183 

験参加者のデータは、非同時対照データ（nonconcurrent control data）であり、比較可能184 

性が担保されていないことから、外部対照と比較する場合と同様の問題が生じる。例え185 

ば、時間経過に伴い試験実施環境や標準治療等に変化が生じていれば、非同時対照デー186 

タを含めた解析結果にはバイアスが含まれ、薬剤効果の評価に関する第一種の過誤確率187 

の増大や検出力の低下が懸念される。非同時対照データの利用については、試験の目的、188 

疾患領域、対照群のデータが収集可能な時期等を考慮して決定する必要がある。一般に、189 

検証的試験の主要評価項目の主要解析には、当該薬剤群と同時期に登録された同時対照190 

データ（concurrent control data）を用いることが推奨される。 191 

 192 

（ii）中間解析 193 

プラットフォーム試験では、登録中の薬剤群への割付けの継続又は中止を判断する、194 

又は新たな薬剤群を追加することを目的に、中間解析を繰り返し実施することがある。195 

中間解析に関する留意事項は、当初予定していなかった中間解析が必要となる場合を含196 

め、「臨床試験のための統計的原則 ICH E9」を参照されたい。中間解析の結果に基づい197 

て、必要参加者数を再計算する等のアダプティブデザインを組込む場合もある。このよ198 

うなデザイン変更（アダプテーション）を組み込んだプラットフォーム試験は、試験の199 

実施が複雑化するだけでなく、試験の完全性の維持に対する疑義及び第一種の過誤確率200 

の増大等が生じる可能性があり、結果として、試験中のデザイン変更が原因で試験結果201 

の解釈が困難になる可能性があることに留意しなければならない。中間解析を実施する202 

場合は、マスタープロトコル及び／又はサブ試験のプロトコルに、中間解析の時期及び203 

回数、中間解析結果に基づくデザイン変更の条件等について詳述しておくべきであり、204 

アダプティブデザインの妥当性については特に事前に規制当局に相談すべきである。 205 

 206 

（iii）第一種の過誤確率の制御 207 

プラットフォーム試験で薬剤群ごとに共通の対照群との対比較が実施される場合、同208 

一のプラットフォーム試験内で複数回の仮説検定を実施することになる。この場合、試209 

験全体の第一種の過誤確率は名目の値（検証的試験では原則として片側 2.5%）を超え、210 

検定の多重性の問題が生じる。しかしながら、薬剤ごとに評価を行う上では、共通の対211 

照群を用いたとしても各薬剤群と対照群の対比較における第一種の過誤確率は増大し212 

ないことから、一般的には試験全体の検定の多重性を調整する必要はない。ただし、プ213 

ラットフォーム試験で評価する薬剤が類似した化合物である場合や各薬剤の配合剤群214 

が含まれる場合等は、多重性の調整が必要となる場合がある。プラットフォーム試験に215 

おける検定の多重性の調整の必要性やその方法については、各薬剤の特性や試験全体の216 
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目的等を踏まえ事前に規制当局と議論することが推奨される。 217 

 218 

（iv）結果の公表 219 

プラットフォーム試験では、データ収集が完了した薬剤から順に、その有効性及び安220 

全性の評価が行われる。試験中に特定の薬剤群と対照群の比較結果が公表された場合、221 

対照群の中間データが治験関係者等に知られることになり、その後の試験計画、登録さ222 

れる試験参加者の背景、脱落率、評価項目の判定等が変化する可能性がある。したがっ223 

て、試験結果を知り得る関係者、公表する情報、公表方法等については慎重に検討する224 

必要がある。 225 

 226 

６．統計解析 227 

マスタープロトコル試験の各目的に対する統計解析については、通常の臨床試験と同228 

様、「臨床試験のための統計的原則 ICH E9」を参照し、試験デザインに応じて適切に計229 

画、実施する必要がある。 230 

臨床試験における医薬品等の有効性及び安全性の評価に用いられる統計解析手法と231 

しては、薬剤効果の大きさや有無を観察されたデータから評価する頻度論的手法が主流232 

であり、一般的に推奨される。他方で、「臨床試験のための統計的原則 ICH E9」でも述233 

べられているとおり、ベイズ流の手法も使用の理由が明らかで、異なる仮定の下でも得234 

られる結論が十分に安定している場合には利用を検討できる。マスタープロトコル試験235 

においてベイズ流の手法を利用する場合も、個々のデザインを踏まえた必要性と解析結236 

果が安定し適切に解釈可能なことを説明できることが重要である。また、特に試験計画237 

時には、事前分布の設定に利用する情報やその程度、手法の動作特性（例えば、第一種238 

の過誤確率、検出力、結果に関する頻度論的手法との整合性の程度等）の評価が必要で239 

あり、動作特性の解析的な評価が困難な場合にはコンピュータシミュレーション実験を240 

用いて示すことが必要となる。 241 

使用する統計解析手法によらず、疾患横断的な薬剤効果を評価する場合には、その妥242 

当性について、統計解析手法の観点のみならず各疾患の診断方法や効果判定方法等の異243 

同並びに薬剤の作用機序等を踏まえた生物学的合理性の観点からもその妥当性を考察244 

する必要があることに留意すべきである。 245 

 246 

７．独立データモニタリング委員会 247 

マスタープロトコル試験では、試験中に、試験計画の変更、試験継続に関する意思決248 

定、薬剤群の追加・除外等を行うことがあるため、試験参加者の安全性を確保し、試験249 

の妥当性と完全性を保証するために必要に応じて独立データモニタリング委員会を設250 

置することを検討すべきである。独立データモニタリング委員会は、事前に計画された251 

有効性及び／又は無益性の評価や試験計画の変更に関する勧告だけでなく、事前に計画252 
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されていない事項であっても試験の適切な実施のために、プロトコルの修正やその他の253 

関連する措置を勧告する場合がある。また、複数の治験依頼者が参画して複数の薬剤の254 

評価を行うマスタープロトコル試験における独立データモニタリング委員会の委員の255 

選定では、中立的な立場で個別の薬剤に対する試験継続の可否等の勧告を行えるよう、256 

治験依頼者等との独立性に配慮する必要がある。独立データモニタリング委員会の設置257 

及び運営については「データモニタリング委員会に関するガイドラインについて」（平258 

成 25年 4月 4日薬食審査発 0404第 1号厚生労働省医薬食品局審査管理課長通知）も参259 

照されたい。 260 

 261 

８．薬事関連資料の作成 262 

（１）承認申請に係る資料作成の留意点  263 

マスタープロトコル試験は複数の薬剤や複数の疾患を対象に実施されることから、サ264 

ブ試験の成績に基づき承認申請等を予定している薬剤の有効性及び安全性を評価する265 

際、該当するサブ試験と関連があるその他のサブ試験における試験参加者の背景や試験266 

実施に係る情報（割付けられた投与群、治療中止や脱落の理由や時点等）を参照するこ267 

とが必要となる場合がある。承認審査の段階で、関連するサブ試験の情報を求められる268 

場合もあるので、これらの情報の参照可能性や具体的な手続きについて、契約・権利関269 

係等も踏まえ、申請を企図するサブ試験と関連するサブ試験の関係者間で十分に議論し270 

ておくべきである。 271 

 272 

（２）治験計画届 273 

マスタープロトコル試験の治験の計画の届出については、「薬物に係る治験の計画の274 

届出等において参照する治験届出情報の取扱いについて」（令和 4年 6月 30日薬生薬審275 

発 0630 第 1 号厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長通知）及び「薬物に係276 

る治験の計画の届出及び治験の実施等に関する質疑応答（Q&A）の改正について」（令277 

和 4 年 8 月 31 日厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課事務連絡）を参照され278 

たい。 279 

 280 

９．個別領域における留意点 281 

 本章では抗悪性腫瘍薬開発のためのバスケット試験と新興・再興感染症パンデミック282 

下における新興・再興感染症治療薬開発のためのプラットフォーム試験に関する留意点283 

を紹介する。なお、ここで紹介する内容及び留意点は一例であり、関連する領域のすべ284 

ての事例及び他の疾患領域に一般化できるものではないことに留意されたい。 285 

（１）抗悪性腫瘍薬開発のためのバスケット試験 286 

遺伝子異常等を標的とした抗悪性腫瘍薬の開発において、バスケット試験が利用され287 

ることがある。具体的には、特定の遺伝子異常等を有する複数のがん種に対して、それ288 
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に対応する分子標的薬等の薬剤効果を、奏効率を主要評価項目としてがん種別及びがん289 

種横断的に評価する。例えば事例として、NTRK融合遺伝子陽性の進行・再発の固形癌290 

患者を対象としたラロトレクチニブのバスケット試験（医薬品医療機器総合機構 ラロ291 

トレクチニブ硫酸塩 審査報告書 令和 3年 1月 19日）、標準的な治療選択肢のないBRAF 292 

V600E 変異陽性の悪性腫瘍患者等を対象としたダブラフェニブとトラメニチブの併用293 

療法のバスケット試験（医薬品医療機器総合機構 ダブラフェニブメシル酸塩 審査報告294 

書 令和 5 年 10 月 12 日）がある。なお、これらの事例は規制当局から問題がない試験295 

計画と判断されているわけではないため、本事例を参考として試験を計画することを勧296 

めるものではないことに留意されたい。 297 

バスケット試験が単群のサブ試験として実施される場合、通常、奏効率に関する信頼298 

区間の下限が事前に定めた閾値奏効率を超えることを十分な確率で示すことができる299 

よう目標参加者数を設定する。奏効率に関する統計解析においては、統計的仮説の設定300 

に応じて、例えば、がん種別の集団、一部のがん種を統合した集団、すべてのがん種を301 

統合した集団等における奏効率をそれぞれ評価する。 302 

抗悪性腫瘍薬のバスケット試験においてがん種別及びがん種横断的な薬剤効果を評303 

価する場合、頻度論的手法では奏効率の推定値と信頼区間に基づいた評価が想定される304 

が、ベイズ流の手法を用いて奏効率の事後分布や予測分布を評価することで、頻度論的305 

手法とは異なる定量的指標の提示が可能となり、薬剤効果の解釈の一助となる可能性が306 

ある。また、階層ベイズモデル等、そのモデルの仮定が正しければ、がん種ごとに奏効307 

率を評価する場合と比べて効率的に奏効率を評価できるベイズ流デザインも提案され308 

ている。 309 

 310 

（２）新興・再興感染症パンデミック下における新興・再興感染症治療薬開発のための311 

プラットフォーム試験 312 

新興・再興感染症パンデミック下における新興・再興感染症治療薬の臨床開発は、開313 

発対象となる感染症に関する知見が十分に得られていないにもかかわらず、治療薬開発314 

に対する社会的要請の高さから、極めて迅速に試験を開始しなければならない場合があ315 

る。試験開始後は、試験中に蓄積されるデータや開発対象となる感染症に関する新たな316 

知見に基づいて、事前に計画していない試験デザイン（主要評価項目、統計的仮説、目317 

標参加者数、割付比率等）の変更を実施せざるを得ないときもある。また、試験開始後318 

に新たな治療薬の試験を迅速に開始したい場合もある。このような状況においては、プ319 

ラットフォーム試験が有効なアプローチとなる場合がある。例えば事例として、SARS-320 

CoV-2 による感染症患者を対象としたレムデシビルのプラットフォーム試験（ACTT-1321 

試験）（医薬品医療機器総合機構 レムデシビル 特例承認に係る報告 別紙 令和 2 年 5322 

月 5 日）、SARS-CoV-2 による感染症患者を対象としたバリシチニブのプラットフォー323 

ム試験（ACTT-2 試験）（医薬品医療機器総合機構 バリシチニブ 審査報告書 令和 3 年324 
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4 月 12 日）、SARS-CoV-2 による肺炎患者を対象としたトシリズマブのプラットフォー325 

ム試験（RECOVERY 試験）（医薬品医療機器総合機構 トシリズマブ（遺伝子組換え） 326 

審査報告書 令和 4 年 1 月 7 日）がある。なお、これらの事例は規制当局から問題がな327 

い試験計画と判断されているわけではないため、本事例を参考として試験を計画するこ328 

とを勧めるものではないことに留意されたい。 329 

本邦において、パンデミック下で複数の薬剤を評価するプラットフォーム試験を実施330 

する場合、医師主導治験としてアカデミアが主導して計画、実施することになると想定331 

される。試験に参加する医療機関の調整、治験審査委員会への手続き、治験届等の薬事332 

手続き、治験薬の配送・管理、同意説明文書の共通化等について効率的に進めるために333 

は、医師主導治験の経験が豊富な医師・医療機関が主導することが望ましい。プラット334 

フォーム試験から得られるデータを一元的に管理するデータセンターの設置も必要で335 

ある。また、試験対象とする薬剤の選定基準等を予め規定しておくことも重要である。 336 

パンデミック下でも速やかに試験を開始することができるように、平時にマスタープ337 

ロトコルや同意説明文書等の関連する文書等を作成し、さらに各施設の治験審査委員会338 

や審査を依頼する中央治験審査委員会と試験計画等について情報共有しておくことが339 

望ましい。施設要件調査や各種手続き等も事前に実施しておくことが推奨される。また、340 

試験開始後は、治験関係者が試験の全体像や進捗を適時適切に理解できるように、群構341 

成、適格基準、主要評価項目、統計解析計画等の重要な試験特性を整理した文書を作成342 

しておくことが望ましい。 343 

さらに、海外の政府機関やアカデミアが主導するマスタープロトコル試験に参加する344 

ことを想定する場合には、海外の政府機関や規制当局との関係構築、国際共同臨床試験345 

への積極的な参加、治験の実施経験が少ない医療機関が海外主導マスタープロトコル試346 

験に参加する際の支援体制の確立、治験薬や関連資材の流通管理や外部検査機関等との347 

連携体制の整備、治験実施の費用確保の方法等についても平時に検討しておくことが望348 

ましい。 349 

また、緊急事態宣言等により行動制限が求められた場合、通常の治験実施体制で試験350 

を実施できないことから、電磁的同意取得、リモートモニタリング、リモート SDV351 

（Source Data Verification）をはじめとして、試験運用に係るデジタル化が有用である。352 

分散型臨床試験（DCT：Decentralized Clinical Trials）の経験を積むことも役立つと考え353 

られる。なお、電磁的方法による同意取得については「治験及び製造販売後臨床試験に354 

おける電磁的方法を用いた説明及び同意に関する留意点について」（令和 5年 3月 30日355 

薬生薬審発 0330第 6 号、薬生機審発 0330 第 1号厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審356 

査管理課長、医療機器審査管理課長連名通知）も参照されたい。 357 

 358 

１０．おわりに 359 

本文書は日本医療研究開発機構医薬品等規制調和・評価研究事業の研究費の補助を受360 
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けて作成、公表されたものである。本文書に記載されている考え方や留意点等について361 

は、作成時点での科学的知見に基づいたものであるが、科学の発展や学問の進歩等を踏362 

まえた適切な根拠に基づくものであれば、必ずしもここに示した考え方や留意点等を固363 

守することを求めるものではない。 364 


