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希少疾患の検証的臨床試験における症例数再設計法 

 

【背景】 臨床試験の計画において考慮すべき要素は、臨床試験の段階あるいは対象疾患に応じ

て様々であるが、希少疾患を対象とした検証的試験では目標症例数の設定が試験の実施可能性

に関わる重大な要素の 1 つである。特に希少疾患の臨床試験では、目標症例数が試験期間を大

きく（年単位で）左右することから、可能な限り少ない症例数で試験治療の効果に対する結論を得

たいという要求がより強くなる。この要求に対しては、古典的な群逐次検定よりも症例数再設計法

がより適している。しかし、既存の症例数再設計法では検定効率の面で能力的に不十分である。

本研究の目的は、その点を改善することである。 

【方法】 逐次検定を、有意水準片側 α で目標症例数を中間解析結果に応じて自由に設定できる

群逐次検定に変換する方法を提案する。 

【結果】 検出力、条件付検出力および期待症例数について数値的に評価する予定である。 

【考察】 症例数再設計の大きな利点は、（コスト・時間に上限さえなければ）検定の検出力を1にで

きること、および目標症例数を中間解析のデータに応じて決められることであると考えている。古典

的な群逐次検定では、これらのいずれにも対応できない。中間解析の数、目標症例数の変更のル

ールについて、引き続き検討する。また、性能評価の比較対照についても引き続き検討する。 
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