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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

研究要旨 

小児がん領域において、早期相試験実施体制を整備し、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し、3年間の

研究を計画した。早期相試験実施にあたり、初年度の 29年度は、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。2年目

の 30年度は、第Ｉ相試験実施可能施設、調整事務局、その他必要な機能を持

った部門を単一施設あるいはいくつかの施設に分割して体制を整備すること

の可否の検討を行った。3年目の令和元年度には、早期相試験実施のための

個々の参加施設の整備は進んだものの、全体の実施体制の整備には人的資源

や費用確保も含めた安定した基盤整備が必要であると考えられた。 

また、本研究内で、小児がんに対する薬剤開発にかかわる医療者、患者・

家族会、製薬企業、規制当局等の関係者による「小児がんのための薬剤開発

を考える」意見交換会を継続して開催した。意見交換会では、現在の問題点

を把握するとともに、開発の方策を検討し、2年目には、具体例として特に神

経芽腫での薬剤開発において、長いドラッグラグである 13-シスレチノイン酸

の開発における問題点につき意見交換を行い、開発への要望書提出に至っ

た。最終年度には、がん遺伝子パネル検査の保険適用や新規薬剤のゲノム情

報に基づいた薬事承認等、新たな状況下での小児での薬剤開発につき意見交

換を行い、要望の収集と問題点の抽出を行った。海外小児や国内成人での薬

剤開発時に日本の小児でも同時期開発を行うなどの効率的な開発につき検

討、意見交換を行った。企業開発の促進も期待できる。 
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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 

本研究開始時の 3年間の主たる計画は以

下としていた。 

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し、

小児がん早期相試験コンソーシアムの基

本骨格を整備する。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。 

上記の当初目標と方法を一部修正し、

H31(R1)年度の研究計画を以下とした。 

1) 治験実施体制整備準備：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

等の基本体制の検討を行う。 

2) 複数施設での第Ｉ相試験の実行可

能性の検討：小児がん拠点病院等におい

て ARO体制基盤での複数施設での第Ｉ

相試験の実行可能性を検討する。 

3)  小児がんに対する薬剤開発に対す

る要望収集、意見交換 

 

C. 研究結果 

1) 治験実施施設基準の策定：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 CRCの増加が必須と考

えられた。 

2) 実施可能施設の検討：初年度に小児

がん拠点病院の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
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で 8（2-34）人であり、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、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

（1施設は院内雇用ではなく外部委託）

されている一方、CRC雇用がされてい

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。初年度の調査等から得られた

過去の治験実施数、医師主導治験の実施

数、治験事務局の運営経験等を検討した

結果、また、同時に複数試験が実施され

ることもあることから、第 I相試験実施

施設としてはこれまでに医師主導治験の

事務局としての経験を有する 4施設のう

ち、試験毎に 1から 4施設を選択しての

実施が妥当であり、また、前期第 II相試

験実施も、小児がん拠点病院から必要症

例数により、10施設前後を選定し実施

することを提案した。CRC確保等、必

要なリソース整備を各病院で行う。 

3）参加施設以外の体制整備準備：小児

がん中央機関、小児がん拠点病院、これ

ら以外の小児がんを診療する臨床研究中

核病院や小児病院等も含め、これまでに

実施されている医師主導治験実施時の

ARO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

解析等の基本体制の利用、また、既存の

小児がん関連の組織の利活用のみなら

ず、がん以外の小児の治験を実施してい

る小児治験ネットワークへ参加等の可能

性等も検討した。しかし、複数の試験が

並行して行われることも多く、調整事務

局、データセンター等、各機能毎に一機

能を一施設が担当するとした場合であっ

ても、費用や人員のサポートなく、一つ

の施設や組織で小児がんの早期相試験の

全体の体制基盤を提供することは困難と

考えられた。あわせて、複数施設での第

Ｉ相試験の実施可能性の検討として、新

規薬剤の医師主導治験（第Ｉ相試験）を

AROサポートにて複数施設で実施する

ことの実行可能性を検討した。2施設、

30例規模の試験であれば、調整事務

局、モニタリング等治験実施に係る機能

負担も 1施設の AROのみで受託可能で

あり、公募される AMED等の公的研究

費内での実施が可能と試算された。必要

患者数の増加や実施期間の長期化、参加

施設数増加と参加施設の距離等が費用に

影響する因子である。また、複数試験を

並行して同一の AROで受託する場合、

人的資源の増加が必要である。 

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、H31年 1

月 9日、R2年 1月 8日に開催した。参

加者は各 66名、96名、143名であり、

特に、医療者関係者数は 31/46/65名、

製薬企業関係者は 9/18/38名と増加して

いった。初年度は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
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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。2年

目はテーマ 1として、新規薬剤の必要

性、特に、神経芽腫における 13-シスレ

チノイン酸につき、患者会からその必要

性と問題点を説明いただいたのち、保険

診療で使用可能とするための具体的な方

策につき意見交換を行った。また、テー

マ 2では、小児での薬剤開発に呈する新

しい取り組みとして、厚労省から、学会

と連携した薬剤開発について、また、成

育医療センターより、小児治験ネットワ

ークについての紹介を行った。テーマ 3

では、小児がん領域での最近の進捗と開

発における今後の展望につき、製薬企業

および医薬品医療機器総合機構から発言

いただいた。総合討論では、レチノイン

酸の開発について、活発な意見交換がな

され、開発への一歩として、小児血液が

ん学会から未承認薬適応外薬検討会議に

開発の要望を提出することを決定した。 

3年目はテーマ 1としては昨年に引き続

き、神経芽腫における課題につき、医師

と患者会から進捗や現在の問題点を説明

した後、意見交換を行った。前年の決定

通り、13-シスレチノイン酸の開発要望

が未承認薬適応外薬検討会議に提出さ

れ、検討中であることも報告された。ま

た、テーマ 2では、小児での薬剤開発に

対する取り組みの進歩につき、製薬企業

及び医薬品医療機器総合機構より最近の

開発状況や申請資料等の分析結果を紹介

いただき、今後の方向性につき意見交換

を行った。テーマ 3では、がん遺伝子パ

ネル検査の保険適用を踏まえ、小児がん

の個別化医療実装に向けての薬剤開発に

つき、現状の情報提供を行い、課題につ

いての議論を行った。小児がん領域にお

いては現在もまだ保険で使用できる標的

薬はほとんどなく、薬剤開発の必要性、

要望があることが確認された。 

 

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、本研究開始以前には企業によ

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

がん領域において、早期相試験実施体制

を整備し、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

ことを目的とし、早期相試験実施体制の

整備における問題点を検討した。実施施

設において必要とされている主な課題は

小児がんの治験を担当する CRC確保で

あった。一方、国内での小児がんに対す

る薬剤の治験実施体制の整備には、調整

事務局やデータセンター、モニタリング

等、治験に必要な機能を請け負う部門の

確保とそのための人的資源や費用確保が

課題であった。現状では単一の施設が医

師主導治験実施に必要な全ての機能を持

った部門として小児がん早期相コンソー
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シアムの基盤を形成することは困難であ

り、試験毎に異なる ARO施設が調整事

務局やその他の部門機能を分担しあい、

一部を CROに委託したりもしつつ、医

師主導治験を運営している自体が明らか

となった。がん遺伝子パネル検査の導入

により、小児がんに対する治療や薬剤の

開発への期待は一層高まっており、早期

相試験実施のための事務局等機能を固定

しての基盤体制整備には費用確保も含め

た安定した基盤整備が必要であると考え

られた。 

また、きわめて希少疾患である小児が

んに対する薬剤開発の促進と効率的な開

発のため、本研究内で3年間継続して実施

してきた、患者会、医療者、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が一堂に会して

の「小児がんのための薬剤開発を考える」

意見交換会では活発な意見交換が行われ

た。医療者のみならず製薬業界関係者の

参加も年々2倍以上に増加し、抗がん剤の

薬剤開発において、成人試験での年齢の

引き下げなどにより成人での国内開発時

に小児でも同時期開発とすること、海外

小児での開発時に、国内も同時期開発を

行うことなど、意義深い具体的な議論が

展開された。今後の企業開発の促進につ

ながることが期待できる。 

 

E. 結論 

小児がん領域において、早期相試験実

施体制を整備し、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し、早期相試験実施

体制の整備における問題点を検討した。

実施施設における主な課題は小児がんの

治験を担当する CRC確保であった。一

方、国内での小児がんに対する薬剤の治

験実施体制の整備には、調整事務局やデ

ータセンター、モニタリング等、治験に

必要な機能を請け負う部門の確保とその

ための人的資源や費用確保が課題であっ

た。がん遺伝子パネル検査の導入などに

より、小児がんに対する治療や薬剤の開

発への社会からの期待や要望は一層高ま

っており、製薬企業による開発の促進、

協力も期待できる。しかし、極めて希少

である小児がんにおける薬剤開発は医師

主導治験とせざるを得ないことも多い。

小児がん早期相試験コンソーシアムのよ

うな体制整備には人的資源と費用確保も

含めた安定した基盤整備が必要であると

考えられた。 
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