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Adaptive enrichment and sample size re-estimation with examples 

 

 医薬品開発において開発成功率を高め試験の効率を上げる戦略として、中間解析結果に

基づき試験デザインを変更するアダプティブデザインや、試験薬の効果を見出しやすい集

団を選択するエンリッチメントデザインが近年注目を浴びている。本抄読会では、エンリ

ッチメントデザイン及びアダプティブデザインの内で中間解析結果に基づき被験者数を変

更する被験者数再設計を適用した臨床試験の実例として、小児の偏頭痛における急性期治

療としてのリザトリプタンの有効性と安全性を評価した二重盲検プラセボ対照ランダム化

比較試験を紹介する。この試験では placebo run-in period を設けてプラセボ反応の小さい

対象者を選択するというエンリッチメントを行うとともに、中間解析結果が promising な

場合に被験者数を増加させる Chenらによる被験者数再設計を行い、リザトリプタン群のプ

ラセボ群に対する有意な偏頭痛解消効果を示すことに成功した。また、当試験のデータを

用いて FDAのWangらが幾つかの感度分析を行った論文も併せて紹介し、エンリッチメン

トデザイン及び被験者数再設計を実際の臨床試験に適用していく際の留意点について検討

する。 
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