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2020年シンポジウム :「臨床実践を元に臨床研究・医師主導治験を実施する力をつけるために」

医師主導治験を実施した立場から
－HAL医療用下肢タイプを例に－
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要 旨 対象が新薬であっても，新医療機器であっても，治験を行う目的は製造販売承認であ
り病態メカニズムの解明は2次的である．治験とは，それらを患者に適正に使用する

ことで，臨床的結果が改善すること（効果）を統計学的有意差によって検証し安全性の評価と合
わせ，化学物質や機器に，医薬品または医療機器としての意味を持たせ，社会・経済システムの
中での薬価，診療報酬単価に反映させようとする手段である．治験に要求される科学性は医師主
導であろうと企業主導であろうと不変である．医師主導で行う意味は，企業主導では不十分な，
患者ニーズに合わせた治験を組み立て実施することにある．医師主導治験を実施した立場からー
HAL医療用下肢タイプを例にして解説した．
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治験における臨床試験デザインと実施計画

1．対象集団とエンドポイント
　治験における臨床試験デザインを作る際にはま
ず，対象集団を一意となるように確定し，次に新し
い治療法を実際の臨床で実施できるようにモデル化
する．同時に，その治療法が目指している臨床効果
を評価するエンドポイント（主要評価項目）を確定
する．このエンドポイントは科学評価可能なことと，
臨床的意味があることが重要である．臨床的な意味
とは，単に症状改善だけでなく，生活を改善し，介
護者や社会負担が軽減することであり，その場合，
標準治療／保険診療に組み込む際に，高い評価を得
られる．病気が治る/治らない，健康になる/ならな
いという概念ではないことを理解する．｢ある対象

群において，ある治療が従来の治療に比してある臨
床評価指標（エンドポイント）を有意に改善する｣
という仮説検証が，有効性評価の目的であり，その
治療法で改善が見込める一意の対象集団を確定す
る．

2 ．真のエンドポイントとサロゲート
　その際に何がその対象集団における真のエンドポ
イントになりうるか，それを測定可能にするために
何が代理指標（サロゲート）になるのかを検討する．
真のエンドポイントそのものが本来，主要評価項目
としてふさわしいが，真のエンドポイントの計測は
難しい．患者の主観評価であるPatient reported 
outcome（PRO，患者報告アウトカム）を科学的に
正確に評価ができれば本来，真のエンドポイントに
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