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【背景】進行癌のように追跡中に治療変更を伴うランダム化比較試験において、estimand

を明示することは試験の計画から結果の解釈に至るまで一貫して重要となる。これまでラ

ンダム化比較試験で用いられてきた代表的 estimand は、試験内での治療方針に従った場合

の群間比較に相当する ITT estimad やランダム化された治療を仮想的に遵守した場合の群

間比較に相当する efficacy estimand である。しかし、治療に関して適切な意思決定を行う

ためには、この 2つの estimand だけでは不十分である。 

【方法】新たな estimand として modified effectiveness estimand を提案する。modified 

effectiveness estimand は、おおよそ「2次治療の開始は試験内の治療方針通りに許容される

一方、2次治療内容は割り付け治療群に依存しないメカニズムで制御されている場合の群

間比較」に相当するが、正確には集団全体がある条件を満たす異なる動的治療レジメに従

った場合の比較として定義される。modified effectiveness estimand の推定法として、既存の

動的レジメ周辺構造モデルの IPW推定法を応用した推定法を提案する。提案法の性能を、

進行癌を対象にしたランダム化比較試験を想定したシミュレーション実験により評価し

た。提案法を転移・再発乳癌を対象にしたランダム化比較第 3相試験に適用し、2次治療

が試験結果に与える影響を探索的に解析した。 

【結果】シミュレーション実験により、提案法は識別仮定のもとでバイアスなく modified 

effectiveness estimand を推定し、名目水準を保った信頼区間を構成することが示唆された。

提案法を転移・再発乳癌を対象にしたランダム化比較試験に適用した結果は、抄読会当日

に示す。 

【考察】提案した modified effectiveness estimand は、試験結果を解釈するうえで有益な新

たな estimand である。提案した推定法は識別仮定にもとづく。識別仮定はデータから検証

不能である。 
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