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実践的フレームワークを用いた代替エンドポイントの妥当性評価 

 
テーマ紹介文 

医薬品開発において、真のエンドポイントに基づくエビデンスを構築するには、多大なコ
ストと時間がかかることが多い。この課題に対し、試験の効率化と患者への早期アクセス
実現のために、代替エンドポイント（Surrogate Endpoint）の利用が議論されてきた。
GFR Slope（慢性腎臓病）、Minimal Residual Disease（血液悪性腫瘍）、UPCR（IgA 腎
症）、Neurofilament Light chain（Amyotrophic Lateral Sclerosis）など、近年、規制当局と
の議論の俎上に載る事例は増えてきている。 

代替エンドポイントを実際の医薬品申請で活用するためには、統計的な妥当性の検証が重
要となる。その検証を説得力あるものにするために、その代替エンドポイントがなぜ臨床
アウトカムを反映するのかという生物学的・臨床的文脈を踏まえた上で、規制当局が納得
できる根拠を構築する必要がある。だからこそ、規制当局・製薬企業・アカデミアそれぞ
れの現場で代替エンドポイントに向き合う統計家が一堂に会し、実践的な判断軸を議論し
合う場に大きな意義がある。 

本セッションでは、まず、代替エンドポイントの評価フレームワークを紹介する。次に、
ワークショップにおいて、各代替エンドポイントの事例を評価フレームワークに基づき、
統計的なエビデンスはどのようなものがあるかを整理し、その情報で当該疾患、薬剤で代
替エンドポイントとして適用可能か議論し、当該疾患・薬剤で代替エンドポイントとして
の妥当性を評価する。産官学から異なる視点が交差することで、新たな論点が生まれるこ
とも期待している。 

 

対象 

医薬品開発に携わる統計家。ただし、代替エンドポイントの知識の有無及び経験について
は問わない。代替エンドポイントに馴染みのない方でも参加しやすいよう、当日はセッシ
ョン内で基礎的な説明も行う。事前に読了を必須とする文献は設定しないものの、当日の
議論を円滑に進めるため、参加者の方には以下の参考文献を事前に読んでいただき、代替
エンドポイントに関する現状とガイダンスに関連する理解を深めておくことを推奨する。 
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