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代替エンドポイントのフレームワーク 

 

代替エンドポイントは、1980 年代のエイズ危機を契機として、新規治療法の臨床試験を
迅速化することを目的として導入され、現在では、従来型および迅速承認プログラムの両方
で広く利用されている。米国食品医薬品局（FDA）は、21 世紀 Cures Act の一環として、
これまで承認時に利用された、または FDA がガイダンスやその他の文書で受け入れを示し
た代替エンドポイントを 100 以上掲載したリストを公開するなど、臨床試験における代替
エンドポイントの利用に対して積極的に開発者側とのコミュニケーションを図っている。 
代替エンドポイントの利用にあたっては、生物学的妥当性、予後予測性、そして最も重要

な点として、代替エンドポイントにおける治療効果と真のエンドポイントにおける治療効
果との間に強い関連があることを示す統計的証拠に基づいて、事前に正当化されておく必
要がある。しかし、FDA が受け入れ可能であるとした慢性疾患の治療に対する代替エンド
ポイントのうち、約 60%で真のエンドポイントとの治療効果の関連性を示す証拠を欠いて
いることが指摘されるなど 1、その判断の根拠や透明性にはいまだ議論がある。2024年 7月
には CONSORT ガイドライン、SPIRIT ガイドラインの拡張版として、CONSORT-Surrogate、
SPIRIT-Surrogate が発表されており、代替エンドポイントを用いる臨床試験の計画や報告に
おいて、その根拠や透明性の高い説明が求められるようになってきている 2,3。 

本抄読会では、現在取り組んでいる、医薬品および医療機器の開発、医薬品および医療機
器の医療技術評価における代替エンドポイントの使用の許容性を判断するためのフレーム
ワーク作成について紹介し、代替エンドポイントの利用において必要とされるポイントに
ついて議論する。 
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