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実用化までの道のり
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臨床研究・臨床試験・治験
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臨床研究 臨床試験 治験
ちけんりんしょうしけんりんしょうけんきゅう

医薬品・医療機器の承認申請のための評価
データ収集を目的とする臨床試験

企業主導治験・医師主導治験
患者さんや健康な人に参加しても
らう研究
日常診療の観察結果をまとめた研
究（＝観察研究）も含む

研究目的で日常診療では行わない
介入（治療・診断・予防など）を
加えた後の結果をまとめた研究
（≒介入研究）



• 臨床試験は“比較”

• 安全性と有効性を評価

–第I相試験：安全性のスクリーニング

–第II相試験：有効性のスクリーニング

–第III相試験：標準治療と決勝戦（有効性と安全性の総合評価）

臨床試験の原則
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標準治療 試験治療

• 科学的根拠（エビデン
ス）に基づいて患者さん
に一番お奨めする治療

• よりよい治療であることを期待
• 本当によいものかはわかってい
ない段階の治療

• 比べる相手は“標準治療”



抗がん剤の臨床試験：どうやって進むのか？
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第I相試験 第II相試験 第III相試験

数人ずつの患者さん※で
副作用（安全性）を見ながら

薬の量を少量から
段々増やしていく

副作用が強すぎない
適切な薬の量を
選んで次に進む

数十人の患者さんで
腫瘍縮小効果（有効性）を見る
（何割の患者さんでがんが小さく

なる効果が見られるか）

期待した効果が
見られれば
次に進む

標準治療を受ける
患者さん

新治療を受ける
患者さん

ランダムに割り振る

数百人ずつの患者さんで
新治療が標準治療に
優るかどうかを見る

※抗がん剤以外では
成人男性ボランティア



抗がん剤開発：成功確率は？
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企業主導試験の成功確率のデータは、DiMasi JA et al. Clinical pharmacology and therapeutics. 2013;94(3):329-35.より

第II相
- 有効性で

スクリーニング
- 数十～200例

× × ×× × ××

第III相

- 標準治療を決める
- 数百例～数千例

標準治療
標準治療

３
つ
に
２
つ

抗がん剤開発の成功確率
～2000年は5%、2000年～は10%強
残念ながら大半の抗がん剤候補がボツに



臨床試験：誰が行うのか？

• 製薬企業が行う

–製造販売承認申請のための治験

–製造販売後の再審査のための製造販売後臨床試験/調査

–データが厚生労働省への承認申請資料に使われる

• 研究者（医師）が行う

–新しい治療法を生み出すための臨床試験

–標準治療をよりよくするための臨床試験

–結果の論文が診療ガイドラインに引用されて日常診療に反映

–適応拡大のための医師主導治験（製薬企業と協力して実施）
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がん治療の特徴
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薬物療法
（化学療法・遺伝子治療）

放射線治療

外科的切除（手術）

化学放射線療法

肺癌

術後補助照射

乳癌

術前補助化学療法
術後補助化学療法

乳癌・胃癌
大腸癌・食道癌

術前化学
放射線療法

肺癌

早期胃癌・早期大腸癌

早期
頭頸部癌

小児白血病
・リンパ腫

免疫療法

：集学的治療

抗がん剤単独ではなく、手術・放射線治療の
併用療法の（研究者主導）臨床試験が必要



まとめ

• 医薬品が候補物質のスクリーニングから日常診療で使用できるよ
うになるまでには非常に時間がかかる（約10年）

• 治験は、臨床試験のうち薬事承認申請の評価データ収集を目的と
したものである

• 製薬企業が行う臨床試験と研究者が行う臨床試験があり、がん領
域では研究者主導臨床試験が不可欠である
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ご静聴ありがとうございました。
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