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希少疾患に対する臨床試験のあり方、特に検証とは何かについて、最近の事例を基に考えた

い。１つは、希少がんの検証的臨床試験の実施中に目標症例数を変更したという事例、もう

１つは、小規模単群試験での成績に基づいてある再生医療製品が条件及び期限付承認を受

けたが、効果の検証がなされていないのではないかと海外から批判を受けた事例である。 

また、再生医療製品に関する製造販売後承認条件評価計画についても触れたい。 
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