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研究要旨 

デュシェンヌ型筋ジストロフィーの治療薬開発のための臨床試験における方法論課題について検討を行い、本邦にお

ける臨床研究への適応についての考察を行った。疾患レジストリだけでなく、前向きの多施設共同観察研究の必要性が

指摘されており、欧米では研究が進んでいることが明らかになった。今後。本邦でもこのような臨床研究を行っていく必要

性があるだろう。   

 

 

A. 研究目的 

デュシェンヌ型筋ジストロフィーの治療薬開発のための

臨床試験における方法論課題について検討を行い、本

邦における臨床研究への適応についての考察を行った 

 

B. 研究方法 

PubMed を用いてデュシェンヌ型筋ジストロフィーの治

療薬開発のための臨床試験での方法論的課題について

の論文を探索した。 

（倫理面への配慮） 

本研究は文献研究である。 

 

C. 研究結果 

近年の報告では、デュシェンヌ型筋ジストロフィーの治

療薬開発ための臨床試験の実施においては、疾患レジ

ストリだけではなく、臨床的にも意味がある、生物学的、

機能的、心理学的な評価方法（アウトカム）の標準化と、

それらを使用し、継時的な評価を行う前向きの観察研究

（コホート研究）が必要である、と指摘されていた。1-10つま

り、臨床試験さらなる効率的な実施のため、適切なアウト

カム設定、妥当性、信頼性、予測性の高いアウトカムが

必要であり、それを確認できるデータが求められていた。

これらの指摘に基づいて、欧米では、標準化された方法

に基づく前向きの多施設共同観察研究が行われつつあ

り、それらの報告が見うけられた。1]-11] 

 

D. 考察 

わが国でも、標準化された測定方法を継時的に評価

する前向きの多施設共同観察研究が必要であると考えら

れる。このような研究の実施のためには、各病院、施設の

臨床研究支援体制の整備がさらに必要となるかもしれな

い。このような前向き多施設共同観察研究から、さらに今

後、妥当性や信頼性が確保された、生物学的なメカニズ

ムを把握、予測する指標、長期予後を予測する代理指標

が開発されていくことが予想される。 

 

E. 結論 

デュシェンヌ型筋ジストロフィーの治療薬開発のための

臨床試験における方法論課題について検討した。臨床

試験の効率的な実施のために、標準化された評価に基

づく継時データ、前向きの多施設共同観察研究が必要

である。今後、本邦でもこのような臨床研究を行っていく

必要性があるだろう。 
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