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　近年，特に外資系企業を中心に日本が国際共同臨床試
験に参加しにくくなっていることを危惧する意見が散見
されるようになってきている。その理由のひとつとし
て，医薬品の世界市場における日本の地位の低下があげ
られる1）。同時に日本の臨床試験の症例集積性が低いこ
とも指摘されている2）。本シンポジウムでは，日本が国
際共同臨床試験に参加することを促進するための解決策
のひとつとして，ペイシェント（患者）というキーワー
ドでつながった，3つのアプローチを用いた「新しい臨
床試験」の推進を提案したい。
　ペイシェントに関しては，欧米では臨床試験の重要な
ステークホルダーのひとつとして認識され，ペイシェン
トとの協力の推進が提案され進行しつつある3）,4）,5）。一
方，日本では欧米ほど進んでいない。そのため，国際共
同臨床試験に欧米のペイシェントの意見は反映される
が，文化や医療環境が異なる日本のペイシェントの意見
の反映がないままで試験が進行することが起こりうる。
そのようななか，日本においても2019年に日本医療研究
開発機構（AMED）による患者・市民参画（PPI）ガイ
ドブック6）が公開され，その機運が高まってきた。日本
でもペイシェントとの協同を進め，ペイシェントの意見
を取り入れることで，日本のペイシェントが参加しやす
い国際共同臨床試験のデザインを実現し，新しいテクノ
ロジーや手法に対して適切な実施方法の助言を得ること
が新しい臨床試験を進める推進力になると考え，それが
日本で国際共同臨床試験を実施しやすくなることにも貢
献すると考える。

1　「新しい臨床試験」においてなぜペイシェントか
　ここでは，ペイシェントは患者だけではなく，病気に

は罹患しておらず，そのリスクのある個人も含み，また，
家族なども含めた介護者，患者支援者・患者支援団体も
含むかたちで議論を進める。これは FDAが Patient‒
Focused Drug Development（PFDD）Guidance Glossary
で patient experience data7）を取得するおもな対象者であ
るため，以下これらも含んでペイシェントと表す（表
1）。ペイシェントは，従来，臨床試験のなかでは参加者
という受動的な立場であることを除き，臨床試験の計画
そのものには能動的な参加を求められていなかったス
テークホルダーである。ペイシェントは臨床試験で直接
の利益と不利益を得る立場にある。そのような立場であ
りながら今までペイシェントとの協同が進んでこなかっ
た理由としては，医薬品企業側はその意義や実践方法を
知る機会が少ないこと，ペイシェントに対する教育機会
が少ないこと8），などがあげられる。また，関連する法
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表　1　 ペイシェントの定義（FDA Patient‒Focused Drug 
Development Guidance Glossaryで patient experi-
ence dataを取得するおもな対象者）

ペイシェントに含まれる
ステークホルダー 定義

ペイシェント
（おもに患者）

特定の健康状態か，リスクのある個
人。医療製品の利益と不利益を直接
受ける立場である。

介護者 ペイシェントが疾患や障害により実
施できない日常活動やヘルスケアな
どを支える。家族なども含む。

患者支援者/支援団体 個人/団体で患者の健康やヘルスケア
を支援する。医療政策などに対して
影響を与える場合がある。
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令・指針，公的な研修制度などが整備に至っていないこ
ともあげられる9）。
　それらの理由もあり，臨床試験にペイシェントの経験
を活かすこと：ペイシェント・エクスペリエンス（PE）
は，そのもたらす効果の報告は現時点では限定されてい
る10）。一方，FDAの PFDDでは，PEデータに関して，
4つのドラフトガイダンスが公開されており，適切な取
得方法や，今後の活用の方向性が理解できる。また，
ICH‒E8 R1臨床試験の一般指針ガイドライン（案）にお
いても，臨床試験に患者からの情報の試験デザインへの
反映を含めることが記載され11），PEの活用の方向性が
示されつつある。
　ペイシェントに関係した「新しい臨床試験」として期
待される分野は PEに限らず，ペイシェントが直接入力/
装着することで臨床試験のデータを提供するペイシェン
ト・テクノロジー（patient technology: PT）12），そしてペ
イシェントのニーズに対して使用されるディセントララ
イズド・クリニカル・トライアル（decentralized clinical 
trial: DCT）13）など多岐にわたる。
　なお，ペイシェントに関係する新しい手法について
は，複数の類似した用語が存在する。ここではFDAまた
は TransCelerateが使用している用語を優先し用いるこ
ととする。

2　ペイシェント・エクスペリエンス（PE）
　PEは症状や状態についてペイシェントが経験した内

容を含んだ情報である。治療に関してどのようなアウト
カムが好ましいかも含んでいる。その価値は，ペイシェ
ントのニーズに合っている情報を医薬品開発に提供し，
それを活かすことである。また，ペイシェントのニーズ
を規制当局の意思決定に反映させることも重要である。
PEに関する日米における法令やガイダンスを表 2に表
す。
　PEに関して国内で具体的に収集され臨床試験に取り
入れた事例は，2018年時点の製薬協の調査では該当する
報告が非常に限定されていた14）。2020年前半でも学会報
告などの報告を見るかぎり一部の医薬品企業のみで限定
された事例で実施されている。日本において考えられる
実施上の課題を表 3に示す。
　一方，PEの活動に参加することで，医薬品企業もペイ
シェントが置かれた状況について直接知るきっかけとな
り，改善の必要性を認識するようなコメントも得られて
いる（表 4）。

3　ペイシェント・テクノロジー（PT）
　PTの価値はテクノロジーの活用により，臨床試験の
データを場所・時間を選ばず，タイムリーに得ることで
あり，また，今までに得られなかったようなデータを得
ることで臨床試験に新たな価値を提供することである。
たとえばウェアラブル・デバイスは活動量や四肢の動き
などをデータとして得ることができ，疾患によっては治
療の改善度が客観的なデータとして確認できるという利
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表　2　PE/PT/DCTに関する日米における法令やガイダンス

PE PT DCT

・ 米国では，21世紀の治療法に関連し，PE
のドラフトガイダンスを発行
・ 日本ではAMEDからPPIガイドブックが

2019年に発行
・ ICH E8（R1）臨床試験の一般指針ガイド
ラインは step 3

・ 米国では，21世紀の治療法に関連し，メディ
カル・デバイスあるいはソフトウエア関連の
ガイダンスとして発行（ドラフト含む）

・ 日本では PTの使用に関して直接的なガイダ
ンスはない。無線使用機器の場合は電波法の
「技適マーク」の取得が必要。

・ 今まで該当するガイダンスは日米規制当
局からは発行されていない
・ 米国では 2018年に Clinical Trials Trans-

formation Initiative（CTTI）リコメンデー
ションが公開されている

PE：ペイシェント・エクスペリエンス，PT：ペイシェント・テクノロジー，DCT：ディセントラライズド・クリニカル・トライアル

表　3　PE/PT/DCT実施上の課題

PE PT DCT

・その効果が数的指標では測りにくい
・ 意見を聴取する適正な患者の選択が難し
い
・ 臨床試験開始前の厳しいタイムラインの
なかで実施が求められる

・効果・リスクが明確でないものが多い
・ 使用者の ITリテラシーを考慮する必要がある
・ ステークホルダー間のコミュニケーション不
足が導入の妨げとなっている

・ 日本語化や日本におけるサポート体制が不十
分な事例がある

・ 対象プロトコルにおける患者へのメリッ
トが明確になっていない
・規制上不明確な部分が多い
・ 日本における利用可能なインフラストラ
クチャー（例：米国における採血専門の
医療職：フレボトミスト）が限定される

PE：ペイシェント・エクスペリエンス，PT：ペイシェント・テクノロジー，DCT：ディセントラライズド・クリニカル・トライアル



s82

点がある。PTに関する法令やガイダンスを表2に表す。
そして，その実施上の課題を表 3に示す。PTの中では，
electronic patient reported outcome（ePRO）/electronic 
clinical outcome assessment（eCOA）が現状最も臨床試
験で普及が進んでいるテクノロジーであるが，それ以外
のものについては，まだまだ普及までの課題が多い。特
に治験においては，ePRO/eCOA以外の PTとして，電
子版同意説明文書（eConsent）が一部で使用されている
ことにとどまっているのが現状である。

4　 ディセントラライズド・クリニカル・トライアル
（DCT）

　DCTはバーチャル・クリニカル・トライアルとよばれ
ることもあるが，臨床試験のすべて，または一部を実施
医療機関以外で行う形態の臨床試験である。その価値は
ペイシェントが臨床試験の場所・時間を選ばずに参加で
き，ペイシェントの利便性の向上や居住場所の制限を受
けにくくすることである。特に疾患によって参加者の移
動が困難であるような場合に，ペイシェントにとっては
大きなメリットをもたらすと考えられる。DCTに関して
は直接結びつく法令やガイダンスは存在しない。DCTの
課題について表3に示す。DCTの日米のガイダンスが発
行されていないことにも関係しているが，DCTの国内で
の臨床試験における実績はほとんど報告されていない。
DCTの実施の期待の声は大きいものの，その導入をため
らう意見が医薬品企業および医療機関において多く，
DCTが進まない理由のひとつにもなっている。

5　考　察
　PE，PTおよびDCTはペイシェントを中心に深く結び
ついている。なぜなら，臨床試験の対象となるペイシェ
ントのニーズや意見を確認することにより，新しいテク

ノロジーの使用，あるいは，ペイシェントの利便性の良
い方法で臨床試験を行うことが推進されるからである。
ニーズは疾患や，個々のペイシェントの置かれている状
況にもよるため，適切にペイシェントの意見を収集する
方法を確立させることも必要である。適切なペイシェン
トの意見収集を行うために，複数の医薬品企業と患者団
体で検討を行った TransCelerateの Protocol Patient 
Engagement Toolkit15）を用いることも有用であると考え
る。日本では特に PTや DCTが進んでいないが，PTや
DCT単体での使用を進めるのではなく，患者の声（PE）
とセットでPTやDCTを進めることが実際には近道であ
ると考えられる。
　一方で，特に DCTに関して，医薬品企業や医療機関
が導入をためらう理由のひとつに，臨床試験の参加者の
安全性確保の課題がある。安全性の確保は臨床試験実施
のための最低条件であり，それを満たしたプロセスやイ
ンフラストラクチャーを作るためには医療従事者のアド
バイスが欠かせない。国内での実臨床におけるオンライ
ン診療，訪問看護または訪問診療がそのために参考にな
ると考えられる。

6　今後に向けて
　PE，PT，DCTの 3つは用語も手法も確立していない
分野であるが，ペイシェントを中心に従来にはない価値
や手法を臨床試験にもたらす可能性がある。そのために
はまず，ペイシェントとの意見交換の推進が欠かせな
い。産官学患者の関係者の協力により2019年に設立され
た一般社団法人 PPI Japanなど中立的な立場の組織を軸
とした意見交換の場の創出が期待される。
　また，2020年に深刻な被害を世界にもたらしている新
型コロナウイルス感染症拡大は，世界的な危機をもたら
しているが，逆に PTや DCTに関してのニーズが大幅に
高まっていると考えられる。患者を遠隔でモニターでき
るようなテクノロジーのニーズが生じるとともに，通院
に関しても公共交通機関の利用や病院滞在による感染を
避けたいという声は多い。
　これらを考えあわせ，新しい臨床試験を進めるために
は，ペイシェントを含めたステークホルダーと一緒に徹
底的な議論が求められている。その議論には，患者の安
全の確保を前提に，それらを導入した際に得られる利益
とインパクト，海外での状況と利用できる技術の認識，
日本の医療現場での実際の運用など，互いの価値を最大
限に高めると同時に導入の障害を克服するための議論が
求められている。
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表　4　 PEの活動に参加し，医薬品企業の社員が学んだ事例
（ファイザー R & D合同会社での事例）

小児臨床試験 臨床試験参加の際の介護者（家族）の負担の大
きさと，臨床試験に対する家族の協力の重要
性について理解した

がんの臨床試験 試験参加中は孤独感が強いとの共有があり，
試験の進行状況を患者と共有することや患者
同士のつながりの必要性について理解した

希少疾患の臨床
試験

臨床試験に参加した患者においても，臨床試
験やそのプロセスに対する理解が事前に想像
していた以上に不十分であったことから，患
者にわかりやすい資料を準備することの重要
性を理解した
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