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小児がん拠点病院等の連携による移行期を含めた小児がん医療提供体制整備に関する研究 

分担研究報告書 

 

「早期相試験実施体制の整備」 
 

研究分担者 小川千登世 
国立がん研究センター中央病院 小児腫瘍科 科長 

 

 

 

A. 研究目的 

本分担研究項目では、新しい薬剤や治

療の企業開発がほとんど行われてこなか

った小児がん領域において、小児がん中

央機関および小児がん拠点病院等を中心

とした早期相試験実施体制（仮称：小児

がん早期相試験コンソーシアム）を整備

し、特に社会的要望の高い再発症例、初

期治療反応不良例などの難治小児がんに

対する新薬・新規治療の早期相試験の実

施を推進することを目的とする。 

 

B. 研究方法 

3 年間の主たる研究計画は以下であ

る。 

H29 年度：小児がんに対する早期相試験

実施施設において求められる施設基準を

策定、小児がん拠点病院と小児がん診療

病院等より早期相試験実施可能施設を検

討する。また、小児がんに関連する医療

者、患者会、製薬会社、規制当局の意見

交換のための会議を実施、小児がんに対

する薬剤開発の要望を収集し、開発推進

の一助とする。 

H30 年度：30 年 12 月までを目安に第 I

相試験実施可能施設 2-4 施設程度、前期

第 II 相試験実施可能施設 10 施設前後を

選択し、小児がん中央機関、小児がん拠

点病院、小児がんを診療する臨床研究中

核病院等の病院の機能を利用した調整事

務局、データセンター、モニタリング、

監査、統計解析等の基本体制を整備す

る。国内外の薬剤の開発情報に応じ、開

発の必要な薬剤、可能な薬剤の検討を行
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うとともに、H30 年度中に実施体制及び

具体的な開発につき製薬企業との意見交

換を行う。 

H31 年度：小児がん早期相試験コンソー

シアムにおいて、早期相の治験を企業治

験、医師主導治験を問わず 1件以上実施

を目指す。複数試験の立案、実施が可能

な体制を確立し、ゲノム情報に基づく個

別化医療との連携を行う。また、研究期

間内に収集した小児がんにおける薬剤開

発に対する要望や情報をもとに施策提言

を行う。 

このうち、H29 年度の具体的な研究計画

を以下に記す。 

1) 施設基準の策定：小児がんに対する

治療、薬剤開発において早期相試験実施

にあたり、施設において求められる要件

を検討する。（4月-9 月） 

2) 実施可能施設の検討：小児がん拠点

病院および小児がん診療病院等におい

て、早期相試験実施希望施設を募り、実

施希望施設の治験責任医師、分担医師に

対し、試験実施、管理において求められ

る事項につき情報提供を行い、実施可能

施設を検討する。（6月-12 月） 

3) 参加施設以外の体制整備準備：調整

事務局、データセンター、モニタリン

グ、監査、統計解析等の試験実施体制を

整備するための問題点の抽出を行う。（6

月‐3月） 

4) 薬剤開発に対する要望収集：小児が

んに対する薬剤開発推進の一助とするた

め、小児がんに関連する様々な立場の関

係者（小児がん研究グループを中心とす

る医療者、各小児がんの患者会、製薬企

業、規制当局等）が一堂に会する意見交

換会（シンポジウム等）を開催、小児が

んに対する薬剤要望を収集するととも

に、解決すべき問題点を協議する。（9月

‐3月） 

 

C. 研究結果 

1) 施設基準の策定：小児がんに対する

治療や薬剤の開発のための早期相試験実

施、特に医師主導での治験実施にあた

り、施設において必要と考えられる要件

を検討した。特に重要な要件としては、

治験実施に対する施設のサポート、具体

的には CRF 記入等をサポートする CRC が

必須と考えられた。 

2) 実施可能施設の検討：今期は小児が

ん拠点病院において、早期相試験実施希

望施設を募り、実施希望施設の治験責任

医師、分担医師に対し、試験実施、管理

において必要と考えられる事項につき情

報提供を行い、実施可能性につきアンケ

ート調査を行い、小児がん拠点病院 15

施設全てから回答を得た。 

結果： 抗悪性腫瘍薬の治験の患者管

理・書類記載に係る小児科医数は中央値

で 8（2-34）人、医師主導治験、企業治

験を問わず、ほとんどの施設が治験参加

を希望していた。薬物動態検査への対応

は 80％以上で可能、また、集中治療体制

は ICU または PICU が全病院に整備され

ていた。CRC は全施設で雇用されていた

が、1施設で院内雇用ではなく外部委託

であった。一方、全施設で CRC 雇用はあ

るにもかかわらず、60％以上の施設が

CRF を医師が記入すると回答しており、

治験に実施における重要な課題と考えら

れた。（結果詳細は別紙参照） 
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3) 参加施設以外の体制整備準備：調整

事務局、データセンター、モニタリン

グ、監査、統計解析等の試験実施体制を

整備する方策につき検討を行った。調整

事務局は試験ごとの設定となる可能性は

あるものの、DC,モニタリングは既存の

小児がん関連の組織を利用できる可能性

もあり、引き続き検討を行う。 

4) 薬剤開発に対する要望収集：小児が

んに対する薬剤開発推進の一助とするた

め、小児がんの薬剤開発に関連する各立

場の関係者（小児がん研究グループを中

心とする医療者、各小児がんの患者会、

製薬企業、規制当局等）が一堂に会して

の意見交換会「小児がんの薬剤開発を考

える」をH29年 9月 30日に開催した。

参加者は 66名であり、小児がんに対す

る薬剤開発の現状についての説明、「小

児がんにおける抗悪性腫瘍薬の臨床評価

方法に関するガイダンス」の概説のの

ち、今後の開発についての期待と要望を

医師、患者会、日本製薬工業協会、医薬

品医療機器総合機構より、各々の立場か

ら発言いただき、小児がんに対する薬剤

要望を収集するとともに、参加者全員で

解決すべき問題点につき意見交換を行っ

た。 

 

D. 考察 

小児がん領域においては、その希少性

ゆえに新しい薬剤や治療の開発が困難で

あるため、これまで企業による開発はほ

とんど行われてこなかった。医師主導治

験が可能となった後でも依然として多く

のアンメットメディカルニーズがある。

患者や家族、医療者からの強い要望に応

え、小児がん領域での新薬開発を進める

ためには、早期相試験の実施体制整備を

行うことが必要である。小児がん中央機

関および小児がん拠点病院等を中心に第

I相、第II相試験の実施可能な施設整備を

行うとともに、試験実施基盤の整備も重

要である。また、成人の癌領域では早期相

での開発においても、疾患を特定した開

発が行われることも多いが、極希少な疾

患である小児がんにおいては、疾患限定

の開発は困難なことが多く、「小児悪性腫

瘍における抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法

に関するガイダンス」にあるような疾患

横断的、かつ、効率的な開発計画も必要で

ある。効率的な開発には医療者のみなら

ず、患者会、製薬企業、規制当局他、小児

がんの薬剤開発に関連するすべての領域

の関係者の協力も必要と考えられ、本年

度に初めての意見交換会を行った。 

3年間の研究全体の終了時には小児がん

における各関係者の参画によるオールジ

ャパンでの薬剤開発体制が整備され、新

薬・新規治療の早期相試験（医師主導治験

を含む）の実施が加速され、国内シーズの

海外に先駆けた小児での開発など社会的

ニーズにあった開発が実現できる様、30年

度以降も体制整備を進めていく。 

 

E. 結論 

小児がんに対する治療や薬剤の開発の

ための早期相試験実施にあたり、実施施

設において必要な要件および小児がん拠

点病院での実施可能性を検討した。雇用

されている CRC が小児がんの治験に十分

には従事できていない可能性が示唆さ
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れ、今後の体制整備における重要な課題

と考えられた。 

 

F.健康危険情報 

なし 
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2．学会発表 

小川千登世、荒川 歩、青木由貴、熊本
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１. 特許取得 
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 ２．実用新案登録 

なし 

３.その他 
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