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10例〜40例 数百例〜数千例

患者に関するデータの色々・・・

PRO, PED, PPI, PPS・・・Pから始まるさまざまな用語
 PRO：Patient Reported Outcome（患者報告アウトカム）

-2009年のFDAのPROについてのガイダンスより-
「臨床家その他の誰の解釈も介さず，患者から直接得られた，

患者の健康状態に関するあらゆる報告」
本邦でも，PROに関連したガイダンスが1つ発出されている．



10例〜40例 数百例〜数千例

PED（Patient Experienced Data）とは？

 Patient Experienced Data：患者としての経験/体験を伝えるデータ

患者の経験に関するあらゆるデータのことを意味し，PROも，ICH E22のPPI/PPSも，

これまでの医薬品の評価で用いている生存（Overall survival）などのデータもすべて含まれる．

広い
概念

昨年頃から”PED”についてのセッションもDIA等で登場するように



10例〜40例 数百例〜数千例

 Patient Preference Information/Studies（患者選好情報/患者選好試験）

https://www.fda.gov/drugs/development-approval-process-drugs/patient-focused-drug-development-glossary

https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/incorporating-voluntary-patient-preference-
information-over-total-product-life-cycle

PPS（Patient Preference Studies）とは？

治療のさまざまな特性（Attributes）について、患者にとって「何が」「どの程度」重要か
（Patient Preference Information）を，質的（Qualitative），量的（Quantitative）に検討すること

2024年9月公開
先日までパブリックコメント募集



10例〜40例 数百例〜数千例

 Patient Preference Information（PPI）
：治療のさまざまな特性（Attributes）について、患者にとって「何が」「どの程度」重要か
 Patient Preference Studies（PPS)
：PPIを質的（Qualitative），量的（Quantitative）に調査すること

What Matters to Patients

1

How Much it Matters

2

Tradeoffs 
Patients are Willing to Make Between 

Benefits and Risks

3

PPS（Patient Preference Studies）とは？

「どれだけ重要か」「何が重要か」 「許容できるトレードオフ」

Coulter J, et al From Qualitive Research to Quantitative Preference Preference Elicitation: 
An Example in Invasive Meningococcal Disease. Patient. 2024 May; 17(3): 319-33



10例〜40例 数百例〜数千例

PPI/PPSが有用な場合
 期待されるベネフィットに対して重大なリスクが存在又はリスクに関する不確実性が存在
 複数の治療選択肢があり，すべての患者にとって明らかに優れた選択肢が存在しない．
 最重要なベネフィットやリスクに関する見解が患者集団内や患者と医療従事者間で異なることが予想される．

https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/incorporating-voluntary-
patient-preference-information-over-total-product-life-cycle

preference 
sensitive

PPI/PPSの活用方法の例
 エンドポイントの決定（「何が重要か」）
 特性の相対的重要性の評価（「何がどれだけ重要か」）
 特性の臨床的に意義ある効果の大きさの導出（「何がどれだけ変化することが重要か」）
 最大許容リスク(MAR）/最小限必要なベネフィット（MRB）の導出
 Preferenceについてのheterogeneityや分布（distribution）に対する理解

PPI/PPSの利用可能性について



数百例〜数千例

Attribute：特性
ex. 「生存期間中央値」、
「下痢の発現割合」等

Level：水準
ex. 生存期間中央値の水準は
「15ケ月」「10カ月」等

Profile：プロファイル
ex. 「薬剤A」、「薬剤B」

PPSの定量的手法の一例（用語の紹介）



Discrete Choice Experiment（DCE，離散選択試験）

数百例〜数千例

質問1 好ましいのはどちらの治療法ですか？

各回答者が各特性のレベルを組み合わせた
仮想の治療法を選択する複数の質問票（質
問のセット）に選択式で回答

全回答者の結果を条件付きロジットモデ
ルなどの効用理論モデルにより各特性の
相対的重要度を推定

治療法1 特性 治療法2

錠剤 投与方法 注射

毎日 頻度 月1回

1%
軽度短期副

作用
悪心・嘔吐

10％

10% 副作用発現
脱毛 0.1%

0.1% 副作用発現
睡眠障害 1％

30%改善 有効性
RA症状 70％改善

質問のセット

01 02

PPSの定量的手法の一例



数百例〜数千例

2019年実施のDCE
肺癌患者200人が対象→191人が有効な回答
OSが最も選好の重みのあった特性
続いて，有害事象（下痢，悪心，発疹，骨髄抑制）
性別，年齢，疾患背景，治療経験が選好に影響

PPSの定量的手法の一例（肺癌でのDCE）



海外では既に様々なガイダンスが発出
 PREFER recommendations / EMA Qualificaton

 MDIC Benefit-Risk Framework and Compendium of 
Methods

 ISPOR Good Research Practices

 FDA CDRH Guidance on Patient Preference 
Information; CDRH/CBER Draft Guidance on Patient 
Incorporating Voluntary Patient Preference 
Information over the Total Product Life Cycle

 Report of the CIOMS Working Group XII 

New

Overview of topic -トピックの概要-

New

https://www.ispor.org/heor-resources/good-practices/article/a-roadmap-for-increasing-the-usefulness-and-impact-of-patient-preference-studies-in-decision-making-in-health
https://www.imi-prefer.eu/recommendations/
https://mdic.org/project/patient-centered-benefit-risk-pcbr/


海外では既に様々なガイダンスが発出
 PREFER recommendations / EMA Qualificaton

 MDIC Benefit-Risk Framework and Compendium of 
Methods

 ISPOR Good Research Practices

 FDA CDRH Guidance on Patient Preference 
Information; CDRH/CBER Draft Guidance on Patient 
Incorporating Voluntary Patient Preference 
Information over the Total Product Life Cycle

 Report of the CIOMS Working Group XII 

New

Overview of topic -トピックの概要-

New

医薬品開発への示唆や規制当局への申請の一貫性を促進するために，
PPSのデザインや実施に関する一般的な考察に焦点を当てた調和の取れたガイダンス
が必要（labelの記載はE22のscope外であり，PPSを申請の要件とするものではない）

https://www.ispor.org/heor-resources/good-practices/article/a-roadmap-for-increasing-the-usefulness-and-impact-of-patient-preference-studies-in-decision-making-in-health
https://www.imi-prefer.eu/recommendations/
https://mdic.org/project/patient-centered-benefit-risk-pcbr/


マドリード会合までの進捗 -approaching Step 1-

2024年

コンセプト
ペーパー承認

IWG→EWG

IWG発足
Web MTG開始

ガイドライン
初稿作成

2024年11月
モントリオール会合
ガイドラインの重要な要素・枠組みの
コンセンサス

Stakeholder Engagement Planと
トレーニングマテリアルの検討開始

2025年

Stakeholder
Engagement
ドラフト作成

Internal
Review

各organizationからmajorなコメントなく，
positive feedbackが中心

2024年6月 2024年10月

2025年2-3月 2025年3-5月

2025年5月 マドリード会合
 EWGでのガイドラインドラフトの最終化
 Stakeholder Engagementについてのコンセンサス

目標



マドリード会合の成果

 ガイドラインドラフトについて，EWGでの最終合意に至った．
 Line by lineの詳細なレビューを連日行い，EWGでのレビュー完了

 7月にはPWPレビュー，2025年内にStep 1サインオフへ

 Stakeholder Engagement Plan (high-level)がManagement
Committeeにエンドースされた．
 Public Consultation開始後の2026年2月，GlobalでPublic Meetingをオンライン開催

 トレーニングマテリアルの方向性について，EWGでの合意に至った．
 まずは，Public Meetingに向けての資料（トレーニングマテリアル）作成へ



今後のWork Plan -Key Milestones and Activities-

Expected 
Completion date Deliverable

May. 2025 • Stakeholder engagement Plan 

Oct. 2025 • PWP consultation on step 1 draft Technical Document; preparation of EWG 
step 2 presentation  

Dec. 2025 • Step 1 sign-off/ Step 2a and 2b Endorsement
Feb. 2026 • Public Meeting during Public Consultation

Apr./May 2026 • Public Consultation ends/ Review of Comments begins
Jul. 2026 • Additional training material developed

Nov. 2026 • PWP consultation on revised version of step 2b document; preparation of 
EWG step 4 presentation  

Dec. 2026 • Step 3 sign-off 

Dec. 2026 • Step 4 adoption 



Summary

 E22 development is on track
 特にConflictや障壁になる問題はなく，順調に進行中

 2025年内にStep 1サインオフへ

 Public Meeting/Consultationに向けて，ガイドラインドラフトの翻訳を開始

 2026年2月にPublic Meetingを開催
Public Meeting及びPPSに対する認知のために・・・

 Public Meeting前後に患者団体等のステークホルダーとの国内Meetingを検討中

 Public Meetingに向けてのフォローアップ資料を作成

 DIA等の各種学会でPPSを含むPEDのセッションを予定
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