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要約

◦�近年、医薬品開発における患者参画の重要性を
産官学それぞれの立場から発信している。

◦�製薬協は「PPI／E（Patient�and�Public�Involve-
ment／Engagement：患者・市民参画）、患者と
の Co-creation（共創）」を促進し患者・市民参
加型創薬の実現を目指すとしている。

◦�患者を中心とした創薬研究や PPI／E の重要性
が唱えられている中、積極的に患者自身による
健康評価ツール「患者報告アウトカム（Pa-
tient-Reported�Outcome，PRO）」を臨床試験に
実装することの関心が高まっている。

◦�このような背景を踏まえ、本稿ではFDAが2021
年に公表した、種々の疾患／症状に対して使用
された PRO 等の評価ツールの情報を一元化し
た『CLINICAL�OUTCOME�ASSESSMENT

（COA）COMPENDIUM』を分析した。
◦�173の疾患／症状、296の試験薬の臨床試験にお

いて、PRO の使用数は216であり、その数は臨
床医による評価（ClinRO）数の９割弱であった。

◦�疾患／症状毎にみると、リウマチ性関節炎と類
縁疾患、喘息等の慢性呼吸器疾患、女性の性機
能障害で疾患特異的 PRO の使用が充実してお
り、各種疼痛疾患では、主にNRSやVASとい
った基礎的な PRO が活用されていた。

◦�排便機能障害と各種てんかん症状において
は、Diary（日誌）を利用したPROが中心であ

った。
◦�これら『COA�COMPENDIUM』の分析から、

PRO の使用と開発における今後の課題に関し
若干の考察をする。

１．はじめに

　2025年に日本製薬工業協会（以下、製薬協）が
公表した「政策提言2025」、「産業ビジョン2035」
では、患者個々人のニーズを一層満たすことがで
きる創薬イノベーションのためには患者の方々に
積極的に研究に参画してもらうことが極めて重要
と捉え、製薬協として創薬の研究開発における生
産者の視点から患者・市民の視点へこれまで以上
にシフトし、「PPI／E（Patient�and�Public�Involve-
ment／Engagement：患者・市民参画）、患者との
Co-creation（共創）」を促進することで患者・市
民参加型創薬の実現を目指すとしている１）。その
方法の一つとして、「患者報告アウトカム（Pa-
tient-Reported�Outcome，以下、PRO）」と「リア
ルワールド・データ（Real�World�Data，以下、
RWD）」の活用を掲げている。PROとは臨床アウ
トカム評価（Clinical�Outcome�Assessment,以下、
COA）の一つで、患者の健康状態に関して患者本
人から直接報告される情報に基づく尺度であり、
FDAによる定義では「患者の回答について、臨床
医や他の誰の解釈も介さず、患者から直接得られ
る患者の健康状態に関するすべての報告」とされ
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１）日本製薬工業協会ホームページ、「「製薬協�産業ビジョン2035」、「製薬協�政策提言2025」について」（2025.2）�
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ている２）。
　PRO による測定もしくは評価の対象とする概
念は、①疼痛、掻痒、息切れ等、患者のみが認知
できる主観的感覚や経験、②患者の日常生活にお
けるあらゆる種類の機能または活動、③医療技術
がもたらす治療や機能に対する患者の満足度もし
くは不満足度、④疾患による複数の症状がもたら
す日常生活への影響の程度　が主とされてい
る２）。
　医薬品開発における患者参画の促進に関する近
年の動きとして、政府からは2019年厚生科学審議
会�臨床研究部会より『臨床研究・治験の推進に関
する今後の方向性について』の中間とりまとめが
公表され、臨床研究・治験の推進に係る基本的考
え方のひとつに「国民・患者の理解や参画促進」
が掲げられている３）。同年、国立研究開発法人�日
本医療研究開発機構（以下、AMED）は「臨床研
究等における患者・市民参画に関する動向調査」
を経て、『患者・市民参画（PPI）ガイドブック』

（図１）を公表している４）。本資料での PPI は、

AMEDの定義として「医学研究・臨床試験プロセ
スの一環として、研究者が患者・市民の知見を参
考にすること」とあり、医学研究・臨床試験に患
者・市民の視点を取り入れる意義について、研究
者と患者・市民双方の理解を進める目的で作成さ
れている。ここでの重要なポイントは、「研究者が
持つ“専門知”では解決できない課題や見出せな
い視点に対して、患者・市民が持つ“経験知”に
よって、新しい研究の可能性を見出すことができ
るかもしれない」という医療技術開発の進歩に向
けた相互作用への期待である。2021年には独立行
政法人医薬品医療機器総合機構（以下、PMDA）
は『PMDA 患者参画ガイダンス』を公表�５）し、
PMDA 及びその役職員が参照すべき患者参画の
推進に向けた活動指針を取りまとめたガイダンス
を作成し、患者の声等を積極的に収集し“Patient�
First”の取り組みを実現することを目標としてい
る。
　アカデミアにおいては、2020年より PRO の系
統的研究が厚生労働科学研究の行政政策研究分野
研究班によって開始され、2023年６月に『関連学
会の取組と連携したPROガイドラインの作成』が
研究成果として報告された６）。この報告では、欧
米では2005年ごろから臨床試験や臨床実践におけ
る PRO 使用に関するガイドラインが各規制当局
から発出されてきたが、日本ではPROやQOL評
価に関する基礎・応用研究は海外に劣らずに行わ
れてきたにも関わらず PRO 使用ガイダンスは発
表されなかったとし、研究班の考察として、日本
は主観的健康観の定量的な評価結果をevidenceと
して医療に生かすことの重要性の認識が欧米と比
較して20年遅れてきた、としている。その主な背

２）FDA�homepage,「Patient-Reported�Outcome�Measures:�Use� in�Medical�Product�Development�to�Support�Labeling�
Claims」（content�current：2019.10）https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/
patient-reported-outcome-measures-use-medical-product-development-support-labeling-claims

３）厚生労働省ホームページ、「臨床研究・治験の推進に関する今後の方向性について（2019年版）中間とりまとめ」（2019.3）
https://www.mhlw.go.jp/stf/newpage_04179.html

４）AMED ホームページ、「研究への患者・市民参画（PPI）：患者・市民参画（PPI）ガイドブック」（2019.9）�
https://www.amed.go.jp/ppi/guidebook.html

５）PMDAホームページ、「患者参画WG：患者参画ガイダンス（PDF）」（2021.9）https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/cross-
sectional-project/0020.html

６）厚生労働科学研究成果データベース、「関連学会の取組と連携した PRO ガイドラインの作成」（2023.6）�
https://mhlw-grants.niph.go.jp/project/161320

図１　�AMED「患者・市民参画（PPI）ガイドブック」

出典：引用４）
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https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/cross-sectional-project/0020.html
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景として同研究班は、日本は欧米先進国と比較し
て人権意識が「必ずしも」高くない点と、患者を
含む一般国民は医療における意思決定に主体性が
高くない点があるのではないかと推察している。
その後これらの研究成果は、PROを臨床研究等に
実装する際の国内初の公的ガイダンスとなる『患
者報告アウトカム（PRO）評価関連�特設ページ』
サイトとして結実し公開された７）。これは今後新
医薬品の国際共同臨床試験の増加に伴って、国内
でも実装する機会が増えるであろう PRO による
有効性・安全性評価の使用指針となるものである。
当サイトには PRO 使用のガイダンスという位置
づけのみならず、欧米における PRO の概念の推
移、PRO 使用ガイダンスの推移、PRO の尺度開
発の流れ等、網羅的に記載されており、詳細につ
いてはご参照頂きたい。
　このように国内においては、医薬品開発への積
極的な患者参画と PRO の活用について産官学が

推進している背景から、近年の医薬品開発におけ
る PRO の使用実態を理解するために、米国 FDA
が2021年に公表した『CLINICAL�OUTCOME�
ASSESSMENT�COMPENDIUM』８）（以 下、COA�
COMPENDIUM、図２）に記載された疾患領域毎
のCOAの使用実態を把握し、その中でのPROの
位置づけや意義を分析する。それに先立ち、当資
料の公表背景の概要を述べる。
　FDA は2009年に『Guidance�for�Industry,�Pa-
tient-Reported�Outcome�Measures：Use�in�Med-
ical�Product�Development�to�Support�Labeling�
Claim』として、製薬企業等の医薬品開発者向け
に、承認申請を前提とした臨床試験におけるPRO
使用に対する指針を公表した２）。その後米国では
2016年に、医薬品や医療機器の開発・承認プロセ
スの迅速化、研究資金の増額、精神保健サービス
の改善等、医療分野の革新を促進することを目的
とした『the�21st�Century�Cures�Act』（Cures�

７）ライフサイエンス出版ホームページ、「患者報告アウトカム（Patient-Reported�Outcome：PRO）評価関連�特設ページ」
（最終確認：2025.5.31）https://www.lifescience.co.jp/pro/index.html

８）FDA�homepage,「Clinical�Outcome�Assessment�Compendium」（content�current：2021.11）https://www.fda.gov/
drugs/development-resources/clinical-outcome-assessment-compendium

図２　『CLINICAL�OUTCOME�ASSESSMENT�COMPENDIUM』抜粋

出典：引用８）

https://www.fda.gov/drugs/development-resources/clinical-outcome-assessment-compendium
https://www.fda.gov/drugs/development-resources/clinical-outcome-assessment-compendium
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Act、21世紀治療法）が法制化された９）。これは基
本法である「Federal�Food,�Drug,�and�Cosmetic�
Act」（FD＆C�Act、連邦食品・医薬品・化粧品
法）に加えて革新的な技術開発の実現のために補
完する拡張法として位置づけられる。その第3011
条は「医薬品開発ツール（Drug�Development�
Tool，以下、DDT）」の開発を推進する条項であ
り、DDTすなわち、医薬品開発において有効性・
安全性をより効果的に評価するための PRO を含
むアセスメントツールの開発・改良を審査するプ
ロセスを記した条項である。またFD＆C�Actの
追加第507条では、FDA が医薬品評価研究セン
ター（以下、CDER）および生物学的製剤評価研
究センター（以下、CBER）の見解をもとに、DDT
を「バイオマーカー、COA、その他の測定手段や
材料」と定義し、DDT を新医薬品、新生物製剤、
治験薬の承認申請といった新たな医薬品開発と審
査プロセスに使用することを法的に示している10）。
　更に同条では、医薬品開発者等が開発・改良し
FDA に申請した DDT の科学的妥当性を FDA が
確認しその適格性を認定するプロセスも示してお
り、申請を予定している企業に対するガイダンス
として『Qualification�Process�for�Drug�Develop-
ment�Tools』が FDA より2020年に公表されてい
る10）。この中では、疾患や病態解明に向けた研究
が進歩するに従い、適格な DDT の開発は革新的
な医療技術や医薬品の開発において新たな分野に
アプローチし統合することを可能とすると述べら
れ、例えば新たに開発した適格性のある DDT を
用いて特定の性質を持つ患者を研究対象集団に豊

富に含むようにすることで、研究対象集団の規模
を縮小し研究期間を短縮できる可能性がある、と
している。
　同時に2020年には『Patient-Focused�Drug�De-
velopment:�Collecting�Comprehensive�and�Repre-
sentative�Input』（最終版）が FDA より公表され
た11）。これは製薬企業、FDA 職員、その他のス
テークホルダーに向けた、患者中心の医薬品開発
を推進する４部シリーズのガイダンスの第１部で
あり、まず2018年のドラフト公表を経て策定され
た。患者の経験や視点を医薬品開発および規制判
断に組み込むためのガイダンスであり、患者や介
護者からの包括的かつ代表的な意見を収集する方
法に焦点が当てられている。その後同シリーズと
して、『Patient-Focused�Drug�Development：
Methods�to�Identify�What�Is�Important�to�Pa-
tients』（患者や介護者が重要と考える症状、疾患
の影響、治療の負荷、リスクとベネフィット等の
情報を収集するためのガイダンス、2022年、最終
版）12）、『Patient-Focused�Drug�Development：
Selecting,�Developing,�or�Modifying�Fit-for-Pur-
pose�Clinical�Outcome�Assessments』（患者の経
験や視点を臨床試験に適切に反映させるための
COA の選定、開発、修正に関するガイダンス、
2022年、ドラフト）13）、『Patient-Focused�Drug�
Development：Incorporating�Clinical�Outcome�
Assessments�Into�Endpoints� for�Regulatory�De-
cision-Making』（COAを規制上の意思決定に使用
するエンドポイントとして組み込むための方法、
基準、技術に関するガイダンス、2023年、ドラフ

９）FDA�homepage,「21st�Century�Cures�Act」（content�current：2020.1）https://www.fda.gov/regulatory-information/
selected-amendments-fdc-act/21st-century-cures-act

10）FDA�homepage,「Qualification�Process�for�Drug�Development�Tools�Guidance�for�Industry�and�FDA�Staff」（content�
current：2020.11）https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/qualification-process-
drug-development-tools-guidance-industry-and-fda-staff

11）FDA�homepage,�「Patient-Focused�Drug�Development：Collecting�Comprehensive�and�Representative�Input」
（content�current：2020.6）https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-
focused-drug-development-collecting-comprehensive-and-representative-input

12）FDA�homepage,「Patient-Focused�Drug�Development：Methods�to�Identify�What�Is�Important�to�Patients」（content�
current：2025.1）https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-
development-methods-identify-what-important-patients

13）FDA�homepage,「Patient-Focused�Drug�Development：Selecting,�Developing,�or�Modifying�Fit-for-Purpose�Clinical�
Outcome�Assessments」（content�current：2024.4）https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-
documents/patient-focused-drug-development-selecting-developing-or-modifying-fit-purpose-clinical-outcome

https://www.fda.gov/regulatory-information/selected-amendments-fdc-act/21st-century-cures-act
https://www.fda.gov/regulatory-information/selected-amendments-fdc-act/21st-century-cures-act
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/qualification-process-drug-development-tools-guidance-industry-and-fda-staff
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/qualification-process-drug-development-tools-guidance-industry-and-fda-staff
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-collecting-comprehensive-and-representative-input
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-collecting-comprehensive-and-representative-input
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-methods-identify-what-important-patients
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-methods-identify-what-important-patients
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-selecting-developing-or-modifying-fit-purpose-clinical-outcome
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-selecting-developing-or-modifying-fit-purpose-clinical-outcome
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ト）14）が公表されている。
　今回分析対象とした『COA�COMPENDIUM』は
これらガイダンスの理解をサポートするために、
種々の疾患や症状に対して使用された PRO 等の
COAの情報を一元化、要約したものである。医薬
品開発者等にCOA情報を明確にして提供すること
で、当局と医薬品開発者、研究者間のコミュニケー
ションを促進することを目的としている。医薬品開
発者や研究者が臨床試験に COA の組み込みを検
討する場合は、当資料を出発点とすることをFDA
は推奨している。ただし、『COA�COMPENDIUM』
は包括的なリストではなく、記載された COA が
すべて FDA による認定を意味するものではない
とされ、ガイダンスを示すものではないとする免
責事項が示されており、あくまで検討資料の範囲
としていることに注意が必要である。医薬品開発
者は臨床試験に COA を実装する際には、疾患固
有の最新版ガイドラインを確認し、疾患や適応を
問わず関連する承認審査部門と COA の選択につ
いて実際に話し合うことを強く推奨している。
　『COA�COMPENDIUM』に記載されている情報
は、2016年１月公表のパイロット版では、①2003～
2014年の間に新薬申請（New�Drug�Application，
以下、NDA）または生物学的製剤承認申請（Bio-
logics�License�Application，以下、BLA）におい
て審査承認された新規分子化合物医薬品（New�
Molecular�Entity、以下NME）の添付文書等の情
報文書、②CDERのCOA適格性評価プログラム15）

によって適格性認定を受けた COA、③ CDER の
COA 適格性評価プログラムで審査中だった
COA、から収集された情報であり、2019年の第１
回改訂では、④2003～2017年６月までに NDA ま
たはBLAで審査承認されたNMEの情報文書、⑤
2017年１～６月までに承認された新しい適応症ま

たは新しい適応患者に関連する効能の補足、⑥
CDER の COA 適格性評価プログラムによって新
たに適格性認定を受けた COA の情報、が追加さ
れた。更に2021年の第２回改訂版には、⑦2017年
７月～2019年６月にNDAまたはBLAで審査承認
された NME の情報文書、⑧2017年７月～2018年
６月までに承認された新適応に関連する効能補足
情報、⑨新たに適格性認定を受けたCOAの情報、
が追加された。
　NMEの承認と有効性の補足について、FDAは
添付文書内の臨床研究に関連する COA の医学的
見解をレビューしており、結果評価が複雑すぎて
表形式で説明できないケース、追加情報に対応す
るガイダンスの参照がないケース、現在利用可能
な FDA 発行のガイダンスでより新しい、もしく
はより適切な COA の使用が推奨されているケー
スについては、『COA�COMPENDIUM』には除か
れるルールとしているが、結果的にはほぼ例外な
く記載されたとしている。図３にDDT（s）とCOA

（s）の関係を簡潔に示す。『COA�COMPENDIUM』
が対象としたCOAタイプはPRO、ObsRO、Clin-
RO、PerfO の４つであり、詳細は後に記す。

図３　DDTs と COAs の関係

Drug Development Tools（DDTs）

Clinical Outcome Assessment Tools（COAs）

 Patient-reported outcome（PRO）
 Observer-reported outcome（ObsRO）
 Clinician-reported outcome（ClinRO）
 Performance outcome（PerfO）

Biomarkers

Other methods, 
materials, measures
（for animals, etc.）

出典：�FDA 各種ガイダンスを元に医薬産業政策研究所にて
作成

14）FDA�homepage,「Patient-Focused�Drug�Development：Incorporating�Clinical�Outcome�Assessments�Into�Endpoints�
for�Regulatory�Decision-Making」（content�current：2023.4）https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-
guidance-documents/patient-focused-drug-development-incorporating-clinical-outcome-assessments-endpoints-
regulatory

15）FDA�homepage,「Clinical�Outcome�Assessment（COA）Qualification�Program」（content�current：2023.10）https://
www.fda.gov/drugs/drug-development-tool-ddt-qualification-programs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-
program

https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-incorporating-clinical-outcome-assessments-endpoints-regulatory
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-incorporating-clinical-outcome-assessments-endpoints-regulatory
https://www.fda.gov/regulatory-information/search-fda-guidance-documents/patient-focused-drug-development-incorporating-clinical-outcome-assessments-endpoints-regulatory
https://www.fda.gov/drugs/drug-development-tool-ddt-qualification-programs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-program
https://www.fda.gov/drugs/drug-development-tool-ddt-qualification-programs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-program
https://www.fda.gov/drugs/drug-development-tool-ddt-qualification-programs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-program
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２．資料解説と集計方法

　『COA�COMPENDIUM』は、CDERに設置され
ている医薬品審査部署が管轄する疾患群毎に整理
されている。医薬品審査部署は「Office」（局）と
その傘下部署である「Division」（部門）に分類さ
れており、表１16）はCDER内にある審査部署と管
轄とする疾患例を示したものである。『COA�
COMPENDIUM』に掲載された COA 情報は、グ
レーで示した部署で審査された医薬品の臨床試験
情報から取得したものである。
　次に『COA�COMPENDIUM』の構成要素を表２
に示す。表内に示した説明通りだが、特に「COA�
Context�of�Use」と「Concept」の用語の理解が必
要となる。「COA�Context�of�Use」は、臨床試験
で COA 尺度が使用される試験薬剤の当該疾患に
対する使用目的と、試験に組み入れる患者カテゴ
リーである。例えば、ざ瘡を対象としたある薬剤
の臨床試験の対象患者は「Patients�9�years�of�age�
and�older�with�inflammatory�lesions�of�non-nodu-
lar�moderate-to-severe�acne�vulgaris　（中等度か
ら重度の非結節性尋常性ざ瘡の炎症性病変を有す
る９歳以上の患者」８）、多発性骨髄腫の臨床試験で
は「Prevention�of�skeletal�related�events� in�pa-
tients�with�multiple�myeloma�and� in�patients�
with�bone�metastases�from�solid�tumors（多発性
骨髄腫患者と固形腫瘍の骨転移患者における骨関
連イベントの予防）」というものである８）。「Con-
text�of�Use」はしばしば「COU」と略される。
　「Concept」は簡潔に言えば、治療評価のエンド
ポイントとして、COAを用いて患者の何を測定す
るのかを示したものである。具体的には表２にあ
るように、個人の臨床的、生物学的、身体的、機
能的状態、経験等が測定対象となる10）。例えば特
定の多発性硬化症に対する臨床試験での Concept
を「Fatigue-related�symptoms�and�associated�
impacts�on�daily�activities（疲労関連症状と日常
生活への影響）」として PRO で評価している８）。
発作性夜間ヘモグロビン尿症に対する臨床試験で

は、PROで「Disease-related�fatigue（疾患関連疲
労）」の度合いを測定し、ClinRO として医療者が

「Transfusion�avoidance（輸血回避）」の程度を評
価する８）、というものもある。
　また複数の「Concept」を評価し、それらを複
合（Composite）評価するものも多くある。複合
評価には、異なる COA を組み合わせることもあ
り（ClinROとPRO等）、BiomarkerとCOAを複
合して評価するケースもある。なお『COA�COM-
PENDIUM』には、Biomarker は複合評価された
場合のみ記載されている。
　「COA�Type」として、PRO は先述の通りであ
り、ObsRO（Observer-reported�outcome：観察
者報告アウトカム）は、患者または医療専門家以
外の者、主に患者家族や介護者による患者の健康
状態に関連する測定である。ClinRO（Clinician-re-
ported�outcome：臨床医報告アウトカム）は、患
者の健康状態を観察した訓練を受けた医療専門家
からの報告に基づく測定である。PerfO（Perfor-
mance�outcome：パフォーマンスアウトカム）は
患者が一連の指示に従って能動的に行う標準化さ
れたタスクに基づく測定である。そして「COA�
Tool」は、これら COA の測定のために用いられ
る尺度、アセスメントツールである８）、10）。
　本稿の『COA�COMPENDIUM』情報の定量分
析の集計項目（①）と集計ルール（②～⑤）を以
下に示す。
　①�集計項目は、ⅰ）CDERのCOA適格性評価
プログラムによって認定されたCOA、ⅱ）疾患／
症状数、ⅲ）試験薬剤数、ⅳ）Context�of�Use の
対象年齢（成人、青年期、小児、幼児）毎の数、
ⅴ）試験薬剤毎に測定されたConcept数、ⅵ）複
合（Composite）評価数、ⅶ）疾患／症状毎のCOA
数、ⅷ）Diary（日誌）を用いた PRO 数とした。
②「ⅲ）試験薬剤数」は、疾患／症状別にContext�
of�Use毎にカウントした。③「ⅳ）Context�of�Use
の対象年齢」が表中から読み取れない場合は疾患
の特徴から判断し、すべて成人として集計した。

16）FDA�homepage,「CDER�Offices�and�Divisions」（content�current：2024.12）https://www.fda.gov/about-fda/center-
drug-evaluation-and-research-cder/cder-offices-and-divisions

https://www.fda.gov/about-fda/center-drug-evaluation-and-research-cder/cder-offices-and-divisions
https://www.fda.gov/about-fda/center-drug-evaluation-and-research-cder/cder-offices-and-divisions
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表１　CDER医薬品審査部署と主な対象疾患

審査局 略号 審査部門 略号 主な対象疾患

OFFICE OF CARDIOL-
OGY, HEMATOLOGY, 
ENDOCRINOLOGY, 
AND NEPHROLOGY
心臓病学、血液学、
内分泌学、腎臓学局

OCHEN

DIVISION OF CARDIOLOGY 
AND NEPHROLOGY DCN 心臓病学・腎臓学

部門
急性冠症候群、心不全、高血圧、末梢動脈疾患、肺高血圧症、
不整脈、慢性腎臓病、急性腎障害、糸球体疾患

DIVISION OF DIABETES, LIP-
ID DISORDERS AND OBESITY DDLO 糖尿病・脂質異常症・

肥満症部門
１型・２型糖尿病、脂質異常症、脂肪異栄養症、減量・体重
維持治療

DIVISION OF GENERAL EN-
DOCRINOLOGY DGE 一般内分泌学部門

成長ホルモン関連疾患、副腎およびACTH障害、甲状腺機能低
下症、甲状腺機能亢進症、副甲状腺機能亢進症、身体発達障害、
悪液質、クッシング症候群、サルコペニア、ビタミン欠乏症

DIVISION OF NON-MALIG-
NANT HEMATOLOGY DNH 非悪性血液学部門 血小板減少性紫斑病、血友病、鉄欠乏性貧血、骨髄線維症、

発作性夜間血色素尿症、血小板減少症、静脈血栓塞栓症

OFFICE OF IMMU-
N O L O G Y A N D I N -
FLAMMATION
免疫学・炎症学局

OII

DIVISION OF DERMATOLO-
GY AND DENTISTRY DDD 皮膚科学・歯科学

部門
アトピー性皮膚炎、乾癬、酒さ様皮膚炎、表在性基底細胞癌、
創傷治癒／潰瘍、日光角化症、ざ瘡、歯肉炎、う蝕

DIVISION OF GASTROEN-
TEROLOGY DG 消化器病学部門

炎症性腸疾患、過敏性腸症候群、胃食道逆流症／びらん性食道
炎、十二指腸潰瘍／胃潰瘍、好酸球性胃腸疾患、便秘、肛門直
腸障害、短腸症候群、吐気、嘔吐

DIVISION OF HEPATOLOGY 
AND NUTRITION DHN 肝臓学・栄養学部門

代謝機能障害関連脂肪肝疾患、アルコール関連肝疾患、肝線維
症、肝硬変、自己免疫性肝炎、薬物性肝障害、胆汁うっ滞性肝
疾患、門脈圧亢進症、経腸栄養／腸管不全関連肝疾患

DIVISION OF PULMONOLO-
GY, ALLERGY AND CRITI-
CAL CARE

DPACC
呼吸器科学・アレル
ギー科・集中治療科
部門

喘息、慢性閉塞性肺疾患、特発性肺線維症、急性呼吸窮迫症候
群、アレルギー性鼻炎、慢性特発性蕁麻疹、咳、風邪、遺伝性
血管性浮腫、アナフィラキシー、乳児呼吸窮迫症候群

DIVISION OF RHEUMATOLO-
GY AND TRANSPLANT MED-
ICINE

DRTM リウマチ科学・
移植医学部門

関節リウマチ、若年性特発性関節炎、強直性脊椎炎、乾癬性関
節炎、全身性エリテマトーデス、全身性強皮症、血管炎、臓器
移植関連疾患（GVHD、虚血再灌流障害、ウイルス感染症等）

OFFICE OF INFEC-
TIOUS DISEASE
感染症局

OID

DIVISION OF ANTI-INFEC-
TIVES DAI 抗感染症部門 細菌感染症、真菌感染症、原虫感染症

DIVISION OF ANTIVIRALS DAV 抗ウイルス部門 ウイルス感染症
DIVISION OF PHARM/TOX 
FOR INFECTIOUS DISEASES DPT-ID 感染症薬理学／

毒性学部門

OFFICE OF NEURO-
SCIENCE
神経科学局

ON

DIVISION OF NEUROLOGY I DN I 神経学部門 I アルツハイマー病、パーキンソン病、ハンチントン病、
筋ジストロフィー、筋萎縮性側索硬化症、痙縮

DIVISION OF NEUROLOGY II DN II 神経学部門 II てんかん、片頭痛、その他頭痛、外傷性脳損傷、内耳障害、
脳卒中、多発性硬化症等の神経免疫疾患

DIVISION OF PSYCHIATRY DP 精神医学部門
双極性障害、統合失調症、統合失調感情障害、大うつ病、注意
欠陥多動性障害、強迫性障害、パニック発作、心的外傷後スト
レス障害、全般性不安障害、自閉症スペクトラム障害、不眠症

DIVISION OF ANESTHESIOL-
OGY, ADDICTION MEDICINE 
AND PAIN MEDICINE

DAAP 麻酔学、依存症医学、
疼痛医学部門

急性疼痛、癌性疼痛、神経障害性疼痛、線維筋痛症、変形性関
節症の痛み、腰痛等の慢性疼痛、ニコチン、アルコール、覚醒
剤、オピオイド等の依存症

DIVISION OF PHARM/TOX 
FOR NEUROSCIENCE DPT-N 神経科学薬理学／

毒性学部門

OFFICE OF ONCO-
LOGIC DISEASES
腫瘍疾患局

OOD

DIVISION OF ONCOLOGY I DO I 腫瘍学部門 I 乳がん、婦人科および泌尿生殖器がん、がん支持療法
DIVISION OF ONCOLOGY II DO II 腫瘍学部門 II 胸部がん、頭頸部がん、神経腫瘍、希少がん、小児固形腫瘍
DIVISION OF ONCOLOGY Ⅲ DO Ⅲ 腫瘍学部門 Ⅲ 消化器がん、表在性皮膚がん、黒色腫、肉腫
DIVISION OF HEMATOLOGIC 
MALIGNANCIES I DHM I 造血器悪性腫瘍学

部門 I 急性白血病、骨髄異形成症候群、慢性骨髄性白血病等

DIVISION OF HEMATOLOGIC 
MALIGNANCIES II DHM II 造血器悪性腫瘍学

部門 II
リンパ腫、慢性リンパ性白血病、多発性骨髄腫、その他の形質
細胞悪性腫瘍

DIVISION OF HEMATOLOGY 
ONCOLOGY TOXICOLOGY DHOT 血液腫瘍学毒性学

部門

O F F I C E O F R A R E 
DISEASES, PEDIAT-
RICS, UROLOGY AND 
R E P R O D U C T I V E 
MEDICINE
希少疾患・小児科・
泌尿器科・生殖医療局

ORPURM

DIVISION OF PEDIATRICS 
AND MATERNAL HEALTH DPMH 小児科および

母性保健部門

DIVISION OF RARE DISEAS-
ES AND MEDICAL GENETICS DRDMG 希少疾患および

医療遺伝学部門
アミノ酸代謝異常症、（先天性）脂質代謝異常症、有機酸代謝異
常症、ライソゾーム病、ミトコンドリア病、ペルオキシソーム
病、先天性胆汁酸代謝異常症、早老症

DIVISION OF UROLOGY, OB-
STETRICS, AND GYNECOLO-
GY

DUOG 泌尿器科、産科
および婦人科部門

前立腺肥大症、勃起不全、過活動膀胱障害、不妊症、性機能障
害、更年期障害、異常子宮出血、子宮筋腫、子宮内膜症、月経
前不快気分障害、早産

OFFICE OF SPECIAL-
TY MEDICINE
専門医療局

OSM
DIVISION OF IMAGING AND 
RADIATION MEDICINE DIRM 画像・放射線医療

部門
DIVISION OF OPHTHALMOLOGY DO 眼科学部門 各種眼疾患

出典：16）を元に医薬産業政策研究所にて作成
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④「ⅴ）試験薬剤毎に測定されたConcept数」は、
箇条書きで記載されているConceptは個別に集計
し、複数の Concept を「e.g.」として羅列記載し
ている場合は１とカウントした。⑤「ⅶ）疾患／
症状毎の COA 数」は、複数の Concept の複合

（Composite）評価で、単一の COA を用いている
場合（例；ClinROのみ）は１とカウントした。複
合評価で複数の COA を用いている場合はそれぞ
れを１としてカウントした（例；PROとPerfOの
複合は各１とカウント）。

３．結果

　第一に、CDER の COA 適格性評価プログラム
で適格性が認定されたCOAを記載する。第二に、

『COA�COMPENDIUM』には掲載されているが適
格性は認定されていない COA に関連する各種集
計結果を記載する。

⑴　適格性認定COA

　「ⅰ）CDERのCOA適格性評価プログラムによ
って認定されたCOA」を表３に示す８）、17）。７の適
格性認定COAが記載されており、すべてPROで
あった。慢性心不全、過敏性腸症候群（便秘型）、
喘息、COPD、COPD 患者の細菌感染時の急性増
悪、大うつ病性障害、非小細胞肺がんの自覚症状
を評価する PRO 尺度であり、喘息に対する PRO

（ANSD）のみ青年期患者での使用が可能、残りは
成人を対象とした PRO 尺度であった。これら尺
度の詳細は引用17を確認いただきたい。

⑵　適格性未認定COAに関する定量分析

　適格性の認定はされていないが申請者への参考
として『COA�COMPENDIUM』に掲載されてい
るCOA情報について定量的に分析した。「ⅱ）疾
患／症状数」は173、「ⅲ）試験薬剤数」は296、

「ⅳ）Context�of�Use の対象年齢」は、成人のみ

17）FDA�homepage,「Qualified�Clinical�Outcome�Assessments（COA）」（content�current：2021.7）https://www.fda.gov/
drugs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-program/qualified-clinical-outcome-assessments-coa

表２　『COA�COMPENDIUM』の構成要素

Elements（要素） 要素の説明
Disease／Condition

（疾患／症状） 対象とした疾患／患者の症状を説明している

COA Context of Use
（COA の使用状況）

・ COAが使用された目的（治療、予防等）と条件（例　疾患の重症度、年齢等）を
説明している

・ CDER DDT 認定プログラムで認定された COA では、認定された目的と条件に 
ついて説明している

Concept
（概念、コンセプト）

COA が測定・評価する概念（コンセプト）を説明している
＊ 概念（コンセプト）：評価によって捉える（または反映する）ことを意図した、 

個人の臨床的、生物学的、身体的、または機能的状態、あるいは経験の側面

COA Tool & Type
（COA のツールとタイプ）

ツール：製品情報または認定ツール証明書に記載されている COA
タイプ：
・PRO（Patient-reported outcome；患者報告アウトカム）
　 患者（すなわち研究対象者）から直接得られた、患者の健康状態に関する報告に

基づく測定
　臨床医またはその他の者による患者の反応の修正や解釈は含まない
・ObsRO（Observer-reported outcome；観察者報告アウトカム）
　 患者または医療専門家以外の者による、患者の健康状態に関連する観察可能な 

兆候、事象、または行動の報告に基づく測定
・ClinRO（Clinician-reported outcome；臨床医報告アウトカム）
　 患者の健康状態を観察した訓練を受けた医療専門家からの報告に基づく測定
・PerfO（Performance outcome；パフォーマンスアウトカム）
　 患者が一連の指示に従って能動的に行う標準化されたタスクに基づく測定

Drug Name／Approval Date
（医薬品名と承認日）

承認医薬品の製品名と一般名、NME 承認を受けた日もしくは適応拡大等の追加の
有効性の最新承認日

出典：８）、10）を元に医薬産業政策研究所にて作成

https://www.fda.gov/drugs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-program/qualified-clinical-outcome-assessments-coa
https://www.fda.gov/drugs/clinical-outcome-assessment-coa-qualification-program/qualified-clinical-outcome-assessments-coa
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227、青年期～成人16、小児～成人43、小児～青年
期８、小児のみ５であった。なお青年期は12～18
歳未満と定義、小児は11歳未満と定義し新生児、
乳児を含むケースもある。
　「ⅴ）試験薬剤毎に測定された Concept 数」は
延べ633であった。複数の Concept を複合で評価
する「ⅵ）Composite評価数」は81、「ⅶ）疾患／
症状毎の COA 数」は、ClinRO�251、PRO�216、
PerfO�33、ObsRO�15であった。「ⅷ）Diary を用
いた PRO の数」は74であった。
　次に審査局（Office）、審査部門（Division）別
の詳細を表４、５に示す。試験薬剤数が５以上で
薬剤数に対する PRO アセスメント数の割合が

50％以上の疾患領域は、「皮膚科学・歯科学部門」、
「消化器病学部門」、「呼吸器科学・アレルギー科・
集中治療科部門」、「リウマチ科学・移植医学部門」、

「神経学部門Ⅰ・Ⅱ」、「麻酔学、依存症医学、疼痛
医学部門」、「泌尿器科、産科および婦人科部門」
であった。PerfOは「心臓病学・腎臓学部門」７、

「神経学部門Ⅰ・Ⅱ」８、「精神医学部門」３、「希
少疾患および医療遺伝学部門」10、「眼科学部門」
４であった。ObsRO は「神経学部門Ⅰ・Ⅱ」で
11、「呼吸器科学・アレルギー科・集中治療科部
門」、「抗ウイルス部門」、「精神医学部門」、「抗腫
瘍部門Ⅱ」がそれぞれ１であった。

表３　適格性認定COA

略号 疾患／症状 COA申請番号とCOA名称 COAタイプ COA Context of Use Concept

DCN
Chron i c h e a r t f a i l u r e

（CHF）
慢性心不全

DDT COA #000084:
Kansas City Cardiomyopa-
thy Questionnaire（KCCQ）

PRO 18歳以上の慢性心不全患者 慢性心不全症状と身体
機能への影響

DG
Irritable Bowel Syndrome

（IBS）
過敏性腸症候群

DDT COA #000005:
Diary for Irritable Bowel 
Syndrome Symptoms - 
Constipation（DIBSS-C）

PRO
ROME 基準および FDA 最終 IBS ガイ
ダンスで定義された IBS-C（過敏性腸
症候群 便秘型）と診断された18歳以
上の患者

・ 排便関連症状
（例：排便頻度、便の硬
さ、残便、いきみ）

・ 腹部症状（例：腹痛、腹
部不快感、腹部膨満感）

DPACC

Asthma
喘息

DDT COA #000006:
Asthma Daytime Symp-
tom Diary（ADSD）and 
Asthma Nighttime Symp-
tom Diary（ANSD）

PRO 青年期（12～17歳）および成人患者 喘息症状の重症度

Chronic Obstructive Pul-
monary Disease（COPD）
慢性閉塞性肺疾患（COPD）

DDT COA #000017:
Evaluating Respiratory 
Symptoms in Chronic Ob-
structive Pulmonary Dis-
ease（E-RS：COPD）

PRO 安定期 COPD の成人外来患者 安定期 COPD の呼吸器
症状

DAI

Acute Bacterial Exacerba-
tion of Chronic Bronchitis 
in patients with Chronic 
Obstructive Pulmonary 
Disease（ABECB-COPD）
COPD 合併の慢性気管支炎
患者における細菌感染によ
る急性増悪

DDT COA #000003:
Exacerbations of Chronic 
Pulmonary Disease Tool

（EXACT）
PRO

FDA ガイダンスに記載されている臨
床試験参加基準を満たす ABECB-
COPD 外来患者

ABECB-COPD の症状
（呼吸困難感、咳・痰、
胸部症状、痰喀出困難感、
疲労感・脱力感、睡眠障
害、恐怖・不安）

DP
Major Depressive Disor-
der（MDD）
大うつ病性障害

DDT COA #000008:
Symptoms of Major De-
pressive Disorder Scale

（SMDDS）
PRO

18歳以上の成人で、大うつ病性障害の
臨床診断を受けており、以下の条件を
満たす患者：
・外来治療中
・ 過去６ヶ月以内に大うつ病エピソー

ドを経験
・ HAM-D スコアが18を超え、DSM-

IV または DSM-V の MDD 基準を満
たす

MDD の全般的症状

DO II
Non-Small Cell Lung Can-
cer（NSCLC）
非小細胞性肺がん

DDT COA #000009:
Non-Small Cell Lung Can-
cer Symptom Assessment 
Q u e s t i o n n a i r e（N S -
CLC-SAQ）

PRO

ステージ IIIB または IV の非小細胞肺
癌（NSCLC）の成人患者（18歳以上）
で、以下の条件を満たす患者：
・ 未治療（現在化学療法を受けていな

い、かつ試験登録から過去６ヶ月以
内に化学療法を受けていない）

・ 治療を受けている（過去６ヶ月以内
に化学療法を受けており、CTCAE 
v4.03グレード１以上の前治療関連
毒性／有害事象から回復している）

症状（咳、痛み、呼吸
困難、疲労、食欲）の
重症度

出典：８）、17）を元に医薬産業政策研究所にて作成
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表５　CDER審査部門別にみたCOA関連情報（２）
COA 関連情報

審査局 略号 審査部門 略号 疾患／
症状数

試験
薬剤数 Concept Composite ClinRO PRO PerfO ObsRO

心臓病学、
血液学、内分泌学、
腎臓学局

OCHEN

心臓病学・腎臓学部門 DCN 14 23 57 17 23 5 7
糖尿病・脂質異常症・
肥満症部門 DDLO 3 3 9 2 3

一般内分泌学部門 DGE 1 1 1 1
非悪性血液学部門 DNH 8 12 24 5 9 6

免疫学・炎症学局 OII

皮膚科学・歯科学部門 DDD 12 24 48 4 36 13
消化器病学部門 DG 12 22 41 3 6 35
呼吸器科学・アレルギー科・
集中治療科部門 DPACC 8 25 61 12 20 27 1

リウマチ科学・移植医学部門 DRTM 6 18 121 18 20 37

感染症局 OID 抗感染症部門 DAI 15 18 28 6 21 3
抗ウイルス部門 DAV 1 2 3 3 1

神経科学局 ON

神経学部門 I ＋Ⅱ DN I
AND II 27 48 86 6 44 31 8 11

精神医学部門 DP 11 27 44 34 6 3 1
麻酔学、依存症医学、
疼痛医学部門 DAAP 7 8 8 2 8

腫瘍疾患局 OOD

腫瘍学部門 I DO I 2 2 2 1 1 1
腫瘍学部門 II DO II 3 3 3 1 2 1
造血器悪性腫瘍学部門 I DHM I 2 4 4 4
造血器悪性腫瘍学部門 II DHM II 12 14 28 4 15 2

希少疾患・
小児科・泌尿器科・
生殖医療局

ORPURM

希少疾患および
医療遺伝学部門 DRDMG 9 9 14 1 3 10

泌尿器科、産科および
婦人科部門 DUOG 9 17 30 2 29

専門医療局 OSM 眼科学部門 DO 11 16 21 9 7 5

計 173 296 633 81 251 216 33 15
出典：８）を元に医薬産業政策研究所にて作成

表４　CDER審査部門別にみたCOA関連情報（１）
試験対象患者

審査局 略号 審査部門 略号 疾患／
症状数

試験
薬剤数 成人 青年期

－成人
小児

－成人
小児

－青年期 小児

心臓病学、
血液学、内分泌学、
腎臓学局

OCHEN

心臓病学・腎臓学部門 DCN 14 23 23
糖尿病・脂質異常症・
肥満症部門 DDLO 3 3 3

一般内分泌学部門 DGE 1 1 1
非悪性血液学部門 DNH 8 12 11 1 1

免疫学・炎症学局 OII

皮膚科学・歯科学部門 DDD 12 24 17 1 6
消化器病学部門 DG 12 22 22
呼吸器科学・アレルギー科・
集中治療科部門 DPACC 8 25 9 7 6 3

リウマチ科学・移植医学部門 DRTM 6 18 16 2

感染症局 OID 抗感染症部門 DAI 15 18 11 2 5
抗ウイルス部門 DAV 1 2 2 1

神経科学局 ON

神経学部門 I ＋Ⅱ DN I
AND II 27 48 30 3 10 4 1

精神医学部門 DP 11 27 24 2 1 1＊

麻酔学、依存症医学、
疼痛医学部門 DAAP 7 8 8

腫瘍疾患局 OOD

腫瘍学部門 I DO I 2 2 2
腫瘍学部門 II DO II 3 3 2 1
造血器悪性腫瘍学部門 I DHM I 2 4 3 1
造血器悪性腫瘍学部門 II DHM II 12 14 14

希少疾患・
小児科・泌尿器科・
生殖医療局

ORPURM

希少疾患および
医療遺伝学部門 DRDMG 9 9 6 2 1

泌尿器科、産科および
婦人科部門 DUOG 9 17 17

専門医療局 OSM 眼科学部門 DO 11 16 12 4

計 173 296 227 16 43 8 5
＊：青年期のみ
出典：８）を元に医薬産業政策研究所にて作成
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⑶　疾患別にみたPROの使用状況

　CDER の審査部署に応じて疾患別の PRO の使
用数を集計し、『COA�COMPENDIUM』に記載さ
れたPROのConcept（測定対象）と測定に用いら
れた Tool（尺度）を整理した。「心臓病学、血液
学、内分泌学、腎臓学局（OCHEN）」の報告（表６）
では PRO が使用された臨床試験の記載は限られ
ており、PRO�Conceptは「安定狭心症」、「骨髄線
維症」、「発作性夜間ヘモグロビン尿症」が各２、
他は１であった。Diary（日誌）による PRO は

「安定狭心症」、「骨髄線維症」のみであり、疾患特
異的尺度、ツールの利用は「心筋症」、「神経性起
立性低血圧」、「血友病A」、「骨髄線維症」の４疾
患であった。
　「免疫学・炎症学局（OII）」（表７）ではPRO使
用の臨床試験、試験薬剤が多く記載されていた。
皮膚疾患（皮膚美容、尋常性乾癬）、慢性呼吸器疾
患（気管支喘息、COPD、嚢胞性線維症）、リウマ
チ性疾患および類縁疾患（リウマチ性関節炎、乾
癬性関節炎、強直性脊椎炎）において疾患特異的
尺度が多く用いられていた。対して、特発性、薬
剤性問わず各種の排便機能障害と化学療法誘発性
嘔気・嘔吐の臨床試験においては主に Diary と
Numerical�Rating�Scale（以下、NRS）といった汎
用的な PRO 尺度が用いられていた。
　「感染症局（OID）」（表８）のPRO使用の疾患／
症状は３あり、嚢胞性線維症、旅行者下痢、イン

フルエンザであった。インフルエンザに対する小
児臨床試験では観察者評価（ObsRO）を可能とし
ていた。
　「神経科学局（ON）」（表９）では、「神経学部
門」の疾患／症状で PRO 尺度の使用記載が多か
った。９の疾患特異的尺度が用いられていた反面、
舞踏病（Huntington’s�chorea）、ランバート・イー
トン筋無力症候群といった希少疾病の PRO は全
般的印象（Global�impression）といった汎用的尺
度であった。また、遺伝子疾患を含めた各種「て
んかん」症状に対する PRO はすべて Diary であ
り、小児患者等では ObsRO による Diary も可能
としていた。「精神医学部門」でのPRO使用の臨
床試験はすべて睡眠障害関連であり、Diary と全
般的印象が用いられていた。「麻酔学、依存症医
学、疼痛医学部門」では、鎮痛薬の臨床試験の
PROはNumerical�Pain�Rating�Scale（以下、NPRS）
もしくはVisual�Analogue�Scale（以下、VAS）に
よる汎用的な疼痛評価のみであった。
　「腫瘍疾患局（OOD）」（表10）のPRO使用の臨
床試験は４であり、「転移性去勢抵抗性前立腺が
ん」の疼痛症状、「転移性非小細胞肺がん」の呼吸
器症状、「結節性硬化症」に伴うてんかん部分発
作、「慢性 GVHD」による不快症状であった。
　「希少疾患・小児科・泌尿器科・生殖医療局

（ORPURM）」（表11）では、「泌尿器科、産科およ
び婦人科部門」のみで PRO 使用が記載されてい

表６　疾患別にみたPROの使用状況：心臓病学、血液学、内分泌学、腎臓学局（OCHEN）
PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

心臓病学・
腎臓学部門 DCN

心筋症 1 1 Health status KCCQ-OS score ＊

安定狭心症 1 2 2 ・ Angina attack frequency
・Nitroglycerin use Diary

神経性起立性低血圧 1 1 Symptom severity OHQ#1＊

静脈瘤 1 1 Patient satisfaction with 
treatment 5-point verbal rating scale

一般内分泌学
部門 DGE HIV 関連リポジスト

ロフィー 1 1 Body image Belly appearance distress 
score

非悪性血液学
部門 DNH

血友病 A 2 1 Health related quality of 
life-physical health Haem-A-QoL ＊

鉄欠乏性貧血 1 1 Disease-related fatigue FACIT-fatigue

骨髄線維症 1 2 1
・MF symptom severity
・ Fatigue-related symptoms 

and associated impacts on 
daily activities

・MF-SAF diary ＊

・PROMIS-Fatigue 7b

発作性夜間ヘモグロ
ビン尿症 2 2 Disease-related fatigue FACIT-fatigue

＊：疾患特異的尺度およびツール
出典：８）を元に医薬産業政策研究所にて作成
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表７　疾患別にみたPROの使用状況：免疫学・炎症学局（OII）
PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

皮膚科学・
歯科学部門 DDD

アトピー性皮膚炎 2 1 Itching intensity Pruritus NRS
額のしわ 1 2 ・ Forehead line severity at maximum eyebrow elevation

・ Facial line satisfaction
・ Facial Wrinkle Scale with Photonumeric Guide ＊

・ Facial Line Satisfaction Questionnaire＊

眉間のしわ 1 1 Glabellar line severity at maximum frown Glabellar Line Scale ＊

足、体部白癬
（局所療法） 2 2 Clearance of signs and symptoms

尋常性乾癬 8 5 2

・ Symptoms of plaque psoriasis
・ Itching severity
・ Patient-reported symptoms
・ Symptoms of psoriasis（itch, pain, stinging, burning and skin tightness）
・ Signs and symptoms related to pain, redness, itching and burning

・ PSI ＊

・ Itch numeric Rating Scale
・ Psoriasis Symptom Diary＊

・ PSSD ＊

・ PSS ＊

顎下脂肪 1 2 ・ Improvement in submental convexity or fullness
・ Visual and emotional impact of submental fat

・ PR-SMFRS ＊

・ Six-question survey

消化器病学
部門 DG

カルチノイド症候
群に伴う下痢 2 5 5

・ Frequency of bowel movement
・ Abdominal pain
・ Flushing
・ Use of rescue therapy
・ Frequency of diarrhea and flushing symptoms

Diary

特発性慢性便秘症 4 11 7

・ Frequency of complete spontaneous bowel movements
・ Frequency of spontaneous bowel movements
・ Straining-amount of time pushing or physical effort to pass stool
・ Stool consistency
・ Signs and symptoms related to constipation

・ Diary
・ BSFS
・ NRS assessing signs and symptoms

クローン病 2 2 Signs and symptoms of the disease
過敏性腸症候群
便秘型 2 4 2 ・ Frequency of complete spontaneous bowel movements

・ Abdominal pain intensity
・ Diary
・ 11-point abdominal pain NRS

過敏性腸症候群
下痢型 1 2 1 Abdominal pain intensity and stool consistency

・ Diary
・ BSFS
・ 11-point abdominal pain NRS

化学療法誘発性
嘔気・嘔吐 3 3 3

・ Absence of vomiting, retch- ing or nausea and no use of rescue medication
・ Absence of emetic episodes and no use of rescue medication
・ Complete Response： Emetic episodes, Use of rescue medication

・ Diary

非感染性下痢 1 2 1 ・ Stool consistency
・ Frequency of the watery bowel movement

・ BSFS
・ Diary

オピオイド誘発性
便秘症 2 3 3 ・ Frequency of spontaneous bowel movements without laxative use

・ Frequency of complete spontaneous bowel movement ・ Diary
オピオイド誘発性
イレウス（術後） 1 1 1 Resolution of opioid induced ileus, both the upper and lower gas-

trointestinal tract ・ Diary
潰瘍性大腸炎 2 2 2 Signs and symptoms of UC ・ Diary

呼吸器科学・
ア レ ル ギ ー
科・集中治療
科部門

DPACC

アレルギー性鼻炎 1 1 Nasal symptoms severity 4-point categorical nasal symptom severity scale ＊

喘息 9 13 2

・ Signs and symptoms of asthma and adequacy of asthma control
・ Health Related Quality of life
・ Signs and symptoms of asthma and measure of asthma exacerbation
・ Functional problems related to asthma
・ Adequacy of and change in asthma control
・ Asthma control
・ Symptoms frequency and severity, physical activity limitations, 

and impact on daily life
・ Frequency and severity of asthma exacerbation
・ Improvement in asthma symptoms severity
・ Use of rescue medication

・ ACQ-5,6,7＊

・ AQLQ ＊

・ AQLQ（S）＋12＊

・ PAQLQ ＊

・ SGRQ
・ Asthma symptoms score ＊

・ Diary：PRO or ObsRO（e.g. pediatric）

1

慢性閉塞性肺疾患 6 5 1
・ Symptoms frequency and severity, physical activity limitations, 

and impact on daily life
・ Reduction in rescue medication use

・ SGRQ
・ SGRQ-C ＊

・ Diary
嚢胞性線維症 3 3 ・ Respiratory symptoms（cough, sputum production, difficulty breathing）

・ Respiratory symptoms severity
・ CFQ-R：Respiratory Domain ＊

・ CFQ-R：Revised Respiratory Domain ＊

好酸球性多発血管
炎性肉芽腫症 1 2 1

Time to first relapse：
・ Asthma control
・ Sino-nasal symptoms

・ ACQ-6＊

・ Diary

遺伝性血管性浮腫 3 3 ・ Signs and symptoms severity
・ Improvement of each anatomic site of attack

・  100mm VAS or evaluating each sign/symptom severity
・ 4-point categorical scale
・  Categorical scale evaluating treatment improvement

リ ウ マ チ 科
学・移植医学
部門

DRTM

強直性脊椎炎 2 5
・ Signs and symptoms of ankylosing spondylitis
・ General health status
・ Health-related quality of life

・ VAS pain scale
・ Bath Ankylosing Spondylitis Functional Index ＊

・  Bath Ankylosing Spondylitis Disease Activity Index＊

・ Patient global assessment
・ SF-36
・ ASQoL ＊

クリオピリン関連
周期性症候群 2 1 Signs and symptoms severity Severity rating of each symptom on a 0-10-point scale with 

half point increments on the Daily Health Assessment Form

乾癬性関節炎 6 15

・ Improvement in number of tender and swollen joints
・ Pain intensity
・ Patient’s global assessment of disease activity
・ Disability
・ Physical functioning
・ General health status

・ ACR core set of outcome measures ＊

・ HAQ-DI ＊

・ SF-36

リウマチ性関節炎 6 16

・ Improvement in number of tender and swollen joints
・ Pain intensity
・ Patient’s global assessment of disease activity
・ Disability
・ Physical functioning
・ General health status

・ ACR core set of outcome measures ＊

・ DAS-28（VAS）＊

・ HAQ-DI ＊

・ SF-36

＊：疾患特異的尺度およびツール
出典：８）を元に医薬産業政策研究所にて作成
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表９　疾患別にみたPROの使用状況：神経科学局（ON）
PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

神経学部門
I ＋Ⅱ

DN I
AND II

頸部ジストニア 2 2
・Severity of dystonia
・Disability
・Pain

TWSTRS＊

全身性重症筋無力症 1 1

・Impact on daily function
・Global impression
・ Global impression of the ef-

fects of the study treatment 
on physical well- being

・MG- ADL ＊

・ Patient-rated Global Impression
・Subject Global Impression

舞踏病 1 1 Global impression Patient-rated Global Impression

ランバート・イート
ン症候群 1 1

Global impression of the ef-
fects of the study treatment 
on physical well- being

Subject Global Impression

片頭痛 3 4 4 ・Migraine frequency
・Impact of migraine on EA and PI

・Diary
・MPFID ＊

慢性片頭痛 2 3 2
・Migraine frequency
・Headache frequency
・ Impact of migraine on daily activities

・Diary
・ MSQv2.1 Role Function-Re-

strictive domain ＊

反復性片頭痛 2 2 2 Migraine frequency Diary

多発性硬化症 9 1 Ambulatory disability 12-item Multiple Sclerosis 
Walking Scale ＊

パーキンソン病 1 1 1 Signs and symptoms of dyskinesia Diary
パーキンソン病

（進行期） 2 2 2 “Off” time Diary unified parkinson's dis-
ease ＊

遺伝性トランスサイレチ
ン型アミロイドーシスに
よる多発ニューロパチー

2 2 Patient experience of neu-
ropathy QoL-DN ＊

レストレスレッグ
症候群 1 1 Sensory and motor symptom 

severity and impacts RLS Rating Scale ＊

てんかん 2 2 2 Seizure frequency Diary：PRO or ObsRO（e.g. 
pediatric） 2

ドラベ症候群に伴う
てんかん 2 2 2

・ Convulsive seizure frequency
・ Generalized clonic or tonic 

clonic seizure frequency
Diary：PRO or ObsRO（e.g. 
pediatric） 2

レノックス・ガストー
症候群に伴うてんかん 3 4 3

・Drop seizure frequency
・Total seizure frequency
・Seizure frequency

Diary：PRO or ObsRO（e.g. 
pediatric） 4

部分発作型てんかん 1 1 1 Seizure frequency Diary：PRO or ObsRO（e.g. 
pediatric） 1

難治性の複雑部分
発作型てんかん 1 1 1 Seizure frequency Diary：PRO or ObsRO（e.g. 

pediatric） 1

精神医学部門 DP

ナルコレプシーまた
は閉塞性睡眠時無呼
吸症候群に関連する
日中の過度の眠気

1 2
・Daytime sleepiness
・ Global impression of change 

of symptom severity
Patient Global Impression of 
Change

不眠症 3 3 3 Sleep latency（sleep onset） Diary
非24時間睡眠覚醒
症候群 1 1 1 Nighttime sleep time and 

daytime nap time Diary

麻酔学、依存
症医学、疼痛
医学部門

DAAP

アルコール依存症 1 1 1 Attaining and maintaining ab-
stinence or low risk drinking Diary

オピオイド退薬症 1 1 Opioid withdrawal symp-
toms SOWS-Gossop total score ＊

急性疼痛 1 1 Pain intensity NPRS or VAS
慢性疼痛 1 1 Pain intensity NPRS or VAS
神経障害性疼痛 2 2 Pain intensity NPRS or VAS
術後局所疼痛 1 1 Pain intensity NPRS or VAS
禁煙 1 1 Abstinence Patient-reported abstinence

＊：疾患特異的尺度およびツール
出典：８）を元に医薬産業政策研究所にて作成

表８　疾患別にみたPROの使用状況：感染症局（OID）
PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

抗感染症部門
DAI

嚢胞性線維症 1 1 Changes in respiratory symp-
toms CFQ-R respiratory domain＊

旅行者下痢 2 2
・ Clinical response based on 

time to last unformed stool
・Resolution of symptoms

DAV インフルエンザ感染
（急性単純性） 2 3 3 Signs and symptoms of Influ-

enza
Diary：PRO or ObsRO（e.g. 
pediatric） 1
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た。排尿障害、性機能障害では疾患特異的尺度の
使用が認められていたが、避妊効果、加齢に伴う
血管運動神経症状や性器萎縮といった女性特異的

な疾患／症状では Diary が主であった。
　「専門医療局（OSM）」（表12）のPROは「眼科
学部門」のみ記載があり、ドライアイが疾患特異

表10　疾患別にみたPROの使用状況：腫瘍疾患局（OOD）

PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

腫瘍学部門 I DO I 転移性去勢抵抗性
前立腺がん 1 1 Pain intensity Brief Pain Inventory Item #3

―Short Form

腫瘍学部門 II DO II
転移性非小細胞肺がん 1 1

Delay in time to develop-
ment or worsening of short-
ness of breath

EORTC QLQ C-30／LC13＊

結節性硬化症に伴う
部分発作 1 1 1 Seizure frequency Diary：PRO or ObsRO（e.g. 

pediatric） 1

造血器悪性腫
瘍学部門 II DHM II 慢性 GVHD 1 2 Patient-reported symptom 

bother
Lee Symptom Scale Total 
Score

表11　疾患別にみたPROの使用状況：希少疾患・小児科・泌尿器科・生殖医療局（ORPURM）

PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

泌尿器科、
産科および
婦人科部門

DUOG

夜間頻尿 1 2 ・Nocturia episodes
・Nighttime urination bother

・Nocturic episodes ＊

・INTU questionnaire ＊

過活動膀胱 4 4 4
Incontinence episodes, uri-
nary frequency and urinary 
void volume

Voiding diary ＊

前立腺肥大症 2 2 BPH symptoms severity IPSS ＊

勃起不全 3 6 3
・Erectile function
・ Attainment and mainte-

nance of erection
・IIEF ＊

・SEPDiary ＊

避妊 2 1 1 Return to fertility Diary

子宮内膜症 1 4
・Dysmenorrhea pain
・Non-menstrual pelvic pain
・Dyspareunia
・Worst endometriosis pain

・ Endometriosis Daily Pain 
Impact Scale ＊

・NPRS

性欲低下障害（女性） 2 7 1
・Sexual satisfaction
・Sexual desire
・Sexually-related distress

・SSE ＊

・FSEP-R ＊

・Sexual desire from e-Diary＊

・FSFI Questions 1 & 2＊

・FSDS-R ＊

・FSDS-DAO Q13＊

血管運動神経症状 1 2 1 ・Frequency of VMS
・Severity of VMS

・Diary
・Daily severity score

外陰腟萎縮 1 1 1 Symptoms of vulvar and 
vaginal atrophy Diary

表12　疾患別にみたPROの使用状況：専門医療局（OSM）
PRO 関連

審査部門 略号 疾患／状態 試験
薬剤数 PRO Diary

利用 PRO Concept PRO Tool ObsRO
（参考）

眼科学部門 DO

アレルギー性結膜炎
を伴う痒み 3 3 Ocular itching severity 5-point itching severity NRS 

with half unit increments
水晶体手術もしくは
眼内レンズ手術 1 1 Absence of post-surgical ocu-

lar pain／discomfort VAS

ドライアイ 1 1 Symptoms of DED：Extent of 
eye dryness EDS by VAS ＊

眼手術に関連する
炎症・疼痛 2 2 Absence of post-surgical ocu-

lar pain/discomfort VAS and／or 6-point NRS

＊：疾患特異的尺度およびツール
出典：８）を元に医薬産業政策研究所にて作成
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的尺度、他は掻痒感、術後の疼痛・不快症状など
を NRS もしくは VAS で評価するものであった。

４．まとめと考察

　本稿では、米国FDAが2021年に公表した『COA�
COMPENDIUM』に記載された、疾患領域毎の各
COA、特に PRO の使用実態を調査した。更に臨
床試験、試験薬剤および使用された COA、PRO
の各種データ間の関係等を分析しいくつか課題を
考察した。

⑴　記載データの更新状況

　『COA�COMPENDIUM』は先述通り、パイロッ
ト版が2016年に公表され、その後2019年に第１版、
2021年に第２版が公表されたがそれ以降の更新が
ないため、直近の疾患／症状毎、試験薬剤毎の臨
床試験における COA の使用状況、使用トレンド
の分析ができない。そのため現状では参考資料の
分析としての域は出ないが、最大の医薬品開発国
である米国の審査当局が公表している資料であ
り、臨床試験に使用された COA を疾患毎、薬剤
毎に一元に整理した資料は他にないため、具体的
に臨床試験に PRO を実装するための参考資料と
して価値の高い資料だと考える。『COA�COM-
PENDIUM』には継続的な更新が望まれるととも
に、これから PPI／E を推進しようとする本邦に
おいても臨床試験での PRO の使用状況を一元化
する資料の作成が望まれる。

⑵　記載データの網羅性

　『COA�COMPENDIUM』は、パイロット版では
2003～2014年、第１版では2003～2017年、第２版
では2017～2019年までのNDAまたはBLAで審査
承認された NME の添付文書等の情報と適応拡大
に伴う新たな情報、適格性認定 COA の情報で構
成されているが、長期に渡って収集された各種の
臨床試験情報にしては、先述の定義に示された

NME等のCOA情報は少なく網羅記載されている
か明らかではない。あらかじめ包括的リストでは
ないとしているが、そのために情報に偏りがある
ことも考えられ、更なる調査と研究が期待される。

⑶　適格性認定COAの数

　2016年に『the�21st�Century�Cures�Act』が制定
され、以降米国では DDT 開発が推進されると考
えられたが、『COA�COMPENDIUM』に記載され
た CDER の COA 適格性評価プログラムによって
科学的に認定された COA は限られた７疾患／症
状に対する PRO であり、2021年以降を調べたと
ころ、アルコール依存症患者のアルコール摂取量
を評価する特殊な PRO が新たに適格性認定18）さ
れた程度である。これまでの COA の適格性認定
申請を FDA サイトで検索19）したところ、その数
は現時点で88であった。その多くは申請の入り口
であるLetter�of�Intent（開発意向書）のレベルで
留まっており、科学的妥当性のある COA の開発
の難しさが伺える。同時に、意向書受理後のステ
ップであるQualification�Plan�submission（認定計
画申請）提出に対しても FDA の受理で留まって
いるものが多く、適格性認定にも困難のあること
が推察される。今後の期待としては、現在適格性
認定された COA はすべて PRO であり、COA 開
発と CDER 適格性認定の志向には「Patient-Fo-
cused�Drug�Development」が基本にあると考えら
れる。今後アンメットメディカルニーズに対する
新規作用機序、新規分子標的、新規モダリティ等
の医薬開発が更に進むと考えられるが、Co-cre-
ationの観点で考えると、それら新薬によって患者
が経験する新たな価値、多様な価値が科学的妥当
性をもって深耕される PRO の開発が同時に望ま
れるであろう。

⑷　各COAの使用状況

　『COA�COMPENDIUM』には、173の疾患／症

18）FDA�homepage,「DDT-COA-000110,�WHO�Risk�Drinking�Levels�of�Alcohol�Consumption」（Qualified：2025.1）�
https://force-dsc.my.site.com/ddt/s/ddt-project?ddtprojectid=33

19）FDA�homepage,「CDER�&�CBER�Drug�Development�Tool�Qualification�Project�Search」（最終確認：2025.5.31）�
https://force-dsc.my.site.com/ddt/s/
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状に対する臨床試験で298の試験薬剤のCOA使用
状況が記載されている。年齢別の延べ数は成人の
みが226、青年期から成人が16、小児から成人が
45、小児から青年期が６、幼児～小児が５であっ
た。この結果から、記載された COA のほとんど
が成人対象で使用もしくは開発されたものであ
り、小児をはじめとした若年層に特異的な COA
は未だ希少であることがわかる。COA別の延べ数
は ClinRO�251、PRO�216、PerfO�32、ObsRO�15
であり、薬剤効果の評価機会を量的にみるとPRO
は ClinRO と同程度に導入されていた。対して
PerfO、ObsRO は少なく、特に ObsRO はてんか
ん（の頻度）、喘息症状、インフルエンザ症状

（表７、８、９）といった小児－成人共通の疾患
で、小児患者等自己評価を的確に表現することが
困難な場合にPROとObsROの選択を可能とした
ものであった。また13～17歳の青年期 ADHD を
対象とした臨床試験では PRO は記載されておら
ず、ClinRO と ObsRO（Connor’s�Parent�Rating�
Scale）が使用されていた。
　これらの分析から、現在の COA 開発において
以下の問題が考えられた。①若年層にフォーカス
したPROをはじめとしたCOA開発は十分とはい
えない、②ObsROは小児-成人共通の疾患に限ら
れておりその数も僅少である、③認知症等の器質
性精神障害、パーキンソン病等の神経変性疾患に
対してObsROの記載がない、④器質性精神障害、
神経変性疾患に対する PerfO の記載が僅少であ
る、⑤ムコ多糖症やポンペ病等の先天性希少疾患
に対して ObsRO の記載がない。
　上記のような疾患に対する科学的妥当性のある
COA開発は非常に難易度が高いと推察される。し
かし、急速な高齢化の進展によって増加が危惧さ
れる器質性精神障害、神経変性疾患に対峙するた
めに、また少子化進展の中、一人でも多くの難治
性疾患の小児患者を救う画期的医薬品を開発しこ
れからの社会的負荷の増大を抑制するためにも、
患者自身の評価に加えて、患者の日々の「生活」

と「人生」に関わる介護者の視点は非常に重要に
なると考える。特に医薬品による介護負荷の軽減
等の「社会的価値」評価の必要性に関する議論に
おいては、「なぜ、どのように負荷が軽減したの
か」について妥当性のある説明ができるようにす
るためにも、PROに加えObsROとPerfOの開発
の高度化は本質的であり必要条件と考える。

⑸　疾患領域毎のPRO使用状況

　173の疾患／症状のうち82は臨床試験に何らか
の PRO�が記載されていた。つまり残りの91の疾
患／症状には PRO は使用されていなかった。確
かに急性冠症候群や脳梗塞急性期のような重篤イ
ベントに直結する急性期疾患では PRO 評価は不
適と考えるが、『COA�COMPENDIUM』内の急性
期疾患試験は少数であった。医薬品開発において
PPI／E の機会拡大を実現するためには、多くの
疾患領域で PRO 開発の余地が残っているのでは
ないかと考えられた。
　PRO が使用された疾患／症状には偏りがあり、
尋常性乾癬、リウマチ性疾患および類縁疾患とい
った自己免疫疾患と、喘息、COPD、嚢胞性線維
症といった慢性呼吸器疾患、美容皮膚、排尿障害、
性機能障害において疾患特異的 PRO 尺度の使用
が充実していた。特にリウマチ性疾患や喘息は、
近年になって生物学的製剤等の革新的治療薬が開
発されてきたものの、古代より多くの人間を苦し
めてきた major�disease であり、疾患特異的な
ClinRo や PRO の豊富な開発は長い臨床研究の歴
史で培われた成果と言えよう。
　疼痛症状の臨床試験は PRO による評価が主体
であったが、先とは異なり、疼痛疾患に対する臨
床試験のほとんどは NPRS や VAS といった基礎
的 PRO 尺度が用いられていた。国際疼痛学会に
よる疼痛の定義は「実際の組織損傷もしくは組織
損傷が起こりうる状態に付随する、あるいはそれ
に似た、感覚かつ情動の不快な体験」20）とされてお
り、「疼痛は常に個人的な経験」として、周知の通

20）IASP�homepage,「IASP�Announces�Revised�Definition�of�Pain」（2020.7）https://www.iasp-pain.org/publications/iasp-
news/iasp-announces-revised-definition-of-pain/?ItemNumber=10475

https://www.iasp-pain.org/publications/iasp-news/iasp-announces-revised-definition-of-pain/?ItemNumber=10475
https://www.iasp-pain.org/publications/iasp-news/iasp-announces-revised-definition-of-pain/?ItemNumber=10475
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り疼痛評価の本質は主観であり PRO による評価
が最重要である。その点を踏まえ、他の疼痛尺度
の存在を確認するために COA 専門サイト21）で簡
易検索したところ、当サイトに登録された“Pain”
のワードを含む COA は712あり、疼痛の原因別

（神経障害性等）、状態別（慢性等）、基礎疾患別
（認知症、鎌状赤血球症等）、臓器、部位（背部、
皮膚等）、年齢別（小児等）といった多様な疼痛評
価COAが開発されていた。大多数がPROであっ
たが少数ながらClinROやObsROも存在した。患者
が体験する疼痛表現は様々である。数値による疼
痛レベルの変化だけではなく、患者の特性毎にき
め細やかに患者の不快な表現を拾い上げる PRO
の開発は、医薬品開発におけるPPI／EとCo-Cre-
ation の推進において重要な要素と考える。
　排便機能障害、性関連疾患、てんかんの臨床試
験では、PRO として「Diary」の使用頻度が高か
った。Diary は患者が日々経験する症状の変化を
示す貴重な一次情報であり、患者状態の評価とし
て最適なツールと思われる。しかし定量スケール
とは異なり、特に紙媒体の自記式 Diary は患者の
個性、気分、状態等によって情報の精度に変動が
あることが懸念されるとされる。紙媒体 Diary は
報告時間の正確性低下、報告ルールの遵守率低下、
報告文字の判読性低下といったデータの信頼性確
保のための重要な要素である ALCOA（Attribut-
able；帰属可能、Legible；判読可能、Contempo-
raneous；同時性、Original；原本性、Accurate；
正確性）に問題点があると指摘されている７）。そ
の改善として近年 Diary 情報等を電子的に報告・
収集する「ePRO」の導入が推奨されている22）。
ePRO は記入時間の自動記録、入力リマインダー
機能、agileなデータ転送とフィードバック等の報
告サポート機能が実装され、文字の判読性も担保
されることによりデータ品質と信頼性の向上が期
待されるとしている。しかしたとえePROを導入

したとしても、医薬品開発における Co-Creation
が成立するためには、患者もしくは介護者の臨床
試験への積極的な協力と、ヘルスリテラシー、デー
タリテラシーが不可欠である。加えて、ePRO の
Diary で得られた定性的な一次情報から最大限に
価値を引き出すためにも、個々の患者が多様な文
脈で表現する非構造の健康情報を、測定可能かつ
科学的妥当性の高い構造化データに変換し集約す
る AI 技術の開発は PPI／E、Co-Creation の意義
を高める点で重要な課題だと考える。
　最後に、引用20の COA 専門サイトに登録され
ているCOAは8,130あり、“PRO”のワードを含む
COA を検索すると1,580であった。PRO は疾患特
異的を問わず数多く開発されており、引用７にお
いても「疾患／症状特異的HRQL（健康関連QOL）
尺度も枚挙に暇がないほど数多く開発されてい
る」としている。このように数多く開発されてき
たPROの中から、医薬品開発のCo-Creationに最
適な PRO を選択する、もしくは更に科学的妥当
性の高い PRO を開発するためにも、政府、アカ
デミアと協力しながら患者と直接コミュニケーシ
ョンを取り患者の声に耳を傾ける機会を設けるこ
とは、今後の製薬産業の重要な取り組みになるも
のと考える。

５．おわりに

　『COA�COMPENDIUM』では腫瘍疾患に対する
PRO 使用例の記載は少なかったが、Patient-Fo-
cused�Drug�Development の推進はがん領域でも
注目されている。米国国立がん研究所（以下、
NCI）は、がん臨床試験の有害事象情報をより正
確に把握するために、参画患者自らに治験薬や治
験医療技術による有害事象の重症度、頻度、日常
生活への影響等を報告してもらう PRO 尺度

「PRO-CTCAE（Patient-Reported�Outcomes�ver-
sion�of� the�Common�Terminology�Criteria� for�

21）ePROVIDEⒸ�Mapi�Research�Trust�2025,�All�rights�reserved,「PROQOLIDTM」（COAs�online�database）Free�Access�
Level�https://eprovide.mapi-trust.org/about/about-proqolid（最終確認：2025.5.31）

22）ISPOR,�Value� in�Health,�Report�of� the�ISPOR�ePRO�Systems�Validation�Good�Research�Practices�Task�Force,
「Validation�of�Electronic�Systems�to�Collect�Patient-Reported�Outcome（PRO）Data�-�Recommendations�for�Clinical�
Trial�Teams」（2013.7）https://www.valueinhealthjournal.com/article/S1098-3015（13）01797-X/fulltext

https://www.valueinhealthjournal.com/article/S1098-3015(13)01797-X/fulltext
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Adverse�Events）」を開発した23）。その日本語版は
日本臨床腫瘍研究グループ（JCOG）の承認をう
け、NCI ホームページで2017年公開された24）。
　2023年にはNCIより、1985～2020年の間に実施
された臨床試験をがん領域と非がん領域に分け
て、臨床試験に使用された COA を定量分析した
論文が報告された25）。分析対象の臨床試験のうち、
がん領域の18％、非がん領域の26％で何らかの
COA が使用されており、そのうち PRO の使用は

それぞれ84％、78％とCOA類型の中でPROの使
用頻度が格段に高い点を指摘していた。課題とし
て、early�phase�trialのCOA使用試験が少なかっ
た点、がん臨床試験において treatment-focused�
trialのCOA使用が17％に対して、supportive�care�
trialは49％だったが、それでも半数に満たなかっ
た点等が指摘されていた。今後これらの課題を含
めた COA、PRO に関する研究機会を設けたいと
考える。

23）NIH�homepage,�Patient-Reported�Outcomes�version�of�the�Common�Terminology�Criteria�for�Adverse�Events（PRO-
CTCAEⓇ）（2025.5）https://healthcaredelivery.cancer.gov/pro-ctcae/

24）JCOG�homepage,�PRO-CTCAETM（version�1.0）Patient-Reported�Outcome（PRO）Common�Terminology�Criteria�for�
Adverse�Events（CTCAE）（最終確認：2025.5.31）https://jcog.jp/doctor/tool/pro_ctcae/

25）Kim�Y.,�et�al.「Clinical�outcome�assessment�trends�in�clinical�trials―Contrasting�oncology�and�non-oncology�trials」
Cancer�Medicine�12（16）,�16945-16957（2023）https://onlinelibrary.wiley.com/doi/10.1002/cam4.6325
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