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成果物概要-1

1. はじめに

1.1 日米欧の希少疾病用医薬品指定制度

1.2 最近の希少疾病用医薬品開発が置かれている環境

1.3 本報告書の構成

2. 関連するガイダンスの紹介

2.1 Rare Diseases: Common Issues in Drug Development

2.2 Rare Diseases: Natural History Studies for Drug Development

2.3 承認申請等におけるレジストリの活用に関する基本的考え方

2.4 Interacting with the FDA on Complex Innovative Trial Designs for Drugs and Biological Products

2.5 Master Protocols: Efficient Clinical Trial Design Strategies to Expedite Development of Oncology Drugs and Biologics
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3. 希少疾病用医薬品の検証的試験で用いられる試験デザイン，及びその事例
3.1 ヒストリカルコントロールの利用

3.1.1 主なヒストリカルコントロールのリソース

3.1.2 ヒストリカルコントロールの利用可能性と潜在的バイアスへの対処

3.1.3 ヒストリカルコントロールを利用する解析手法

3.1.4 ヒストリカルコントロールの解析手法適用時の留意点

3.1.5 ヒストリカルコントロールを利用した事例

3.2 アダプティブデザイン

3.2.1 概要

3.2.2 プロプラノロール

3.3 エンリッチメント戦略

3.3.1 概要

3.3.2 Carotuximab

3.4 マスタープロトコル

3.4.1 概要

3.4.2 エヌトレクチニブ

3.4.3 ペムブロリズマブ

3.4.4 Solanezumab，及びgantenerumab

3.5 小児での有効性に関する成人データの借用

3.5.1 概要

3.5.2 べリムマブ

3.6 試験デザインと解析手法についてのその他の議論

3.6.1 CIDパイロットプログラムの中で実施された試験

3.6.2 N-of-1デザイン

3.6.3 最近の議論

3.7 有意水準を両側5%超で設定した試験

3.7.1 概要

3.7.2 リュープロレリン酢酸塩

3.8 代替評価項目の活用

3.8.1 概要

3.8.2 アガルシダーゼ ベータ

4.  まとめ


