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研究成果の概要（和文）：臨床試験の方法論が確立した 1950年以降、有意性検定および推定が
標準的アプローチとして主流であった。これは頻度論アプローチと呼ばれる。近年、ベイズ統

計学が生物医学分野での複雑な統計的モデリングに適用され、試験デザインや逐次モニタリン

グに対するいくつかのアプローチが主に癌の臨床試験において提案されている。私たちは、ベ

イズ流アプローチに基づいて探索的臨床試験に関する新しいデザインを開発した。 
 
研究成果の概要（英文）：Since 1950s in which the methodology of clinical trials was 

established, significance tests and estimation have dominated as standard approaches. This 

approach is called frequentist approach. In recent years, Bayesian statistics have been 

applied to complex statistical modeling in biomedical field and several approaches to study 

design and sequential monitoring have been proposed mainly in cancer clinical trials. We 

developed new design for exploratory clinical trials based on Bayesian approach. 
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１．研究開始当初の背景 
（１）1950年代に臨床試験の方法論が確立し

て以来、統計的評価の方法として、頻度論に

基づく検定・推定が主に用いられてきた。し

かし最近になり、頻度論アプローチの限界が、

特に意思決定への応用の難しさから指摘さ

れるようになってきている。 
 
（２）我が国においては、医療機関に所属す
る統計学の専門家が欧米に比べて明らかに

不足していることもあり、特に臨床試験デザ
インのような実践的な方法論に関する研究
は大きく遅れている。 
 
２．研究の目的 
ベイズ統計学の最大の利点である一貫した
論理に基づいて臨床試験の計画から意思決
定までを実施する医療技術評価の新規方法
論、具体的には効率的かつ柔軟な臨床試験デ
ザインを開発する。 
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３． 研究の方法 
（１）単群臨床試験（評価項目：二項変数）
について、デザインから解析まで一貫したベ
イズ統計学に基づく標本サイズの決定方式、
およびその動作特性を数値的シミュレーシ
ョンにより調べる。 
 
（２）ベイズ流の利点（尤度原理など）を最
大限生かした効率的かつ柔軟な試験デザイ
ンの開発を行う 
 
４．研究成果 
（１）ベイズ流予測標本サイズ選択デザイン
（PSSD: Bayesian Predictive Sample size 
Selection Design）を開発した。その概要は、
以下のとおりである。 
 
概要：二項アウトカム単群臨床試験において、
計画時に2つの標本サイズ（NとNmax）を用
意し、中間モニタリング（時点は任意）の結
果から、 
 １）無効（または有効）のため中止 
 ２）標本サイズをNとして継続 
 ３）標本サイズをNmaxとして継続 
のうち、1つを選択する。判断の規準として、
ベイズ流予測確率を用いる。 
 
 
標本サイズ設定は、2つの事前分布と予測確
率規準を用いて以下の手順で行う。 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
標本サイズ Nと Nmaxは、それぞれ臨床的デ
ザイン事前分布と懐疑的デザイン事前分布
に基づいて計算される。 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
 
本デザインは、ベイズ流予測確率に基づく一
貫したアプローチを用いており、頻度論アプ
ローチも含む統一的なデザインになってい
る。 
 
（２）今後このアプローチは、他の型のエン
ドポイント、安全性モニタリングの追加、ラ
ンダム化試験などに拡張することが可能で
ある。 
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