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ヒストリカルデータの利活用における頻度論的アプローチ 

 

	 臨床試験の目的は、安全かつ有効である治療を必要としている患者に迅速かつ効率的に

届けることにある。近年、対照群へ適切なヒストリカルコントロールを割り当てた統計学

的評価がより精度の高い推定値、検出力の増加、第 1 種の過誤の減少につながることが期

待されており、有効性に関する一定のエビデンスを構築するための方法論として注目され

ている。また、希少疾患や小児疾患など被験者が限られ、安全性・有効性を判定するのが

難しい臨床試験において、症例不足に対する改善策だけでなく、倫理的な側面からも被験

者のリスクや負担を最小限に抑えることができるといったメリットがある。 

	 過去には、希少疾患やその他のアンメットニーズの大きい領域の治療開発において、ヒ

ストリカルデータを組み入れることで、承認に至った事例が存在する。例えば、再発又は

難治性の B前駆細胞性急性リンパ性白血病（R/R ALL）の治療薬として承認されたブリナ

ツモマブ（Blinatumomab）は、FDA より画期的治療薬及び優先審査の指定を受け、第 2

相単群試験における完全寛解（Complete Remission; CR）及び全生存期間（Overall 

Survival; OS）の結果評価に傾向スコアマッチングしたヒストリカルコントロールが用いら

れた。 

	 本抄読会では、傾向スコアマッチングなどの頻度論的アプローチによりヒストリカルデ

ータを利活用した手法や事例について紹介する。 
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