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プラットフォーム試験における患者の最適な割り付け方法 

 

近年薬剤開発の効率化を目指す場面において、共通のコントロール群に対し複数の試験群プ

ラットフォーム試験が注目されている。プラットフォーム試験は、共通のコントロール群を用

いることや試験途中の新たな試験群の追加といったアダプテーションにより、試験全体のサン

プルサイズを減少させることが可能である [1]。一方、新たな試験群の追加の次期が遅れると

試験期間が延長し試験全体のサンプルサイズも増大するため、追加時点より以前に組み入れら

れた非同時対照データの利用方法が検討されている[2]。対象者の組み入れ時期に対しアウトカ

ムの time trend が存在する場合、非同時対照データを単純に利用すると追加した試験群の治療

効果の推定にバイアスが生じる[3]。追加された試験群に対する非同時対照と同時対照との間の

類似性に応じて非同時対照データの利用の程度を調整するハイブリッドコントロール法等が検

討されている。この類似性に応じた非同時対照の動的利用による第一種の過誤確率や検出力へ

の影響は検討されているものの、追加する試験群のサンプルサイズや同時対照との最適な割付

比への影響は未だ検討されていない。そこで、修士論文ではプラットフォーム試験におけるサ

ンプルサイズ再設計について研究したいと考えている。 

本抄読会では、上記に関する既存研究の 1 つとして、プラットフォーム試験における患者の

最適な割り付け方法を提案した論文を紹介する[4]。本論文は、2 つの試験群と 1 つのコントロ

ール群を用いるプラットフォーム試験を想定し、試験全体のサンプルサイズを固定した上で最

適な割付比率を導出している。同時対照のみを利用する場合と非同時対照を利用し回帰モデル

により time trend bias を調整する場合の両方の状況を考え最適な割付比率を示し、シミュレー

ション実験により検出力を既存の割付方法と比較する[5]。 
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