
小さい母集団での治験
小数の集団での治験をデザインする場合は、研究者が特別な条件下での新薬の効果を理解するのを助けるために、「必要なこと」と「でき
ること」の間でバランスを取る必要があります。ある疾病に罹患する患者の全体数が非常に限られている場合、十分な数の患者を集めるこ
とがジレンマとなります。このような試験では、実施に向けてさまざまな課題が発生することになります。

小数の集団と特別な集団は異なるという点については認識しておく必要がありますが、両者には重複する部分もあります。小数の集団に関

する共通の定義は存在しません1 。たとえば、次のような集団がこの用語に該当します。

希少な種類の癌など、一般的な疾病の特定のサブタイプを含め、希少疾病に罹患している患者のグループ
子供 (小児患者)
老年者 (高齢患者)

一般集団内の一部のグループについては、特別な試験が必要になる場合があります。このようなグループは特別な集団として定義され、
排泄障害のある患者、老年者、妊婦、授乳中の女性、小児、民族的サブグループなどが該当します。その理由の例は以下のとおりです。

集団によっては、特別な注意が必要な特定のリスクまたはベネフィットが存在するため;
異なる用量または治療スケジュールが必要になる可能性がある。

認識されている対照治療が利用できない場合(標準)、比較対象としてプラセボを使用します。ただし、患者に対する許容可能性について
は倫理的考慮事項が存在します。倫理的に許容されない場合は、患者集団における新薬の効果を理解するために、比較対象を使用しない純
粋な観察研究または非対照試験を実施する必要があります (非標準)。

患者データへのアクセスが制限されている場合は、疾患のある動物モデルが生成する可能性のある情報と、ヒトにおける有効性と安全性に
関する予測値について慎重に検討することが重要です。

データを収集する場合は、以下の要素について考慮する必要があります。

重要な情報の収集を最大化する
試験への参加に伴う負担を低く抑える
追跡調査の損失を回避する

小数の集団での治療に対する開発戦略については、科学的な助言や実施計画補助を通じて規制当局と事前に議論しておく必要があります。

一般的に、有効性は以下の観点から測定します。

治癒率
生存率
疾患進行の期間
無増悪生存率

https://toolbox.eupati.eu/resources/%e5%b0%8f%e3%81%95%e3%81%84%e6%af%8d%e9%9b%86%e5%9b%a3%e3%81%a7%e3%81%ae%e6%b2%bb%e9%a8%93/?lang=ja


臓器障害の回復
疾患安定化

小数の集団では、このような従来から使われているパラメータが適切とは言えない場合もあります。これは、証拠に求められる信頼水準に
達するのに十分な情報またはデータを収集できないためです。効果の測定に最も適した方法論 (エンドポイント) を選択する必要があ
ります。場合によっては、症状の緩和や生活の質、バイオマーカーの測定しかできない場合もあります。そのため、同じ方向を向いた措置
と、「理に適う」測定値の組み合わせになるように考慮する必要があります。

小数の集団では、適応デザインの使用が最適です。たとえば研究者は、試験の過程で結果を検討し、効果がまったく見られない場合は、治
療群の一つを打ち切ることができます。適応デザインのその他の例としては、臨床開発の第 II 相試験と第 III 相試験を 1
つの試験として組み合わせる方法が挙げられます。このようにすることで、新しい治療法を開発するために必要な患者の全体数が低減され
ます。
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