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はじめに 

本発表内容は、 

抗悪性腫瘍薬の開発担当者である演者個人の考えを 

まとめたものである。 

従って、発表内容は演者の所属するGSKの公式見解ではない 。 



Agenda 

• 希少がん・希少フラクション開発の例 

• 希少フラクションを対象とした開発の悩み 

• 解決策（理想論） 

• 本当の不安 

• クリアすべき課題 

 

        

 



希少がんの例 

• 希少がん 

– フラクションせずとも希少な癌腫 

• GSKでの事例 

– 悪性軟部肉腫 パゾパニブ  

– 慢性リンパ性白血病 オファツムマブ 

–  希少な癌腫かつフラクション 

• GSKでの事例 

– メラノーマ BRAF変異陽性  Dabrafenib, Trametinib,  

– メラノーマ MAGE-A3陽性  MAGE-A3 



BRAF V600E/K変異陽性メラノーマ 

2013年5月、米国においてBRAF 阻害剤とMEK阻害剤が承認されたが、 
承認された米国ではメラノーマは、希少癌ではなくBRAF変異率は約50 %   
日本においては、メラノーマ自体が希少癌であり、BRAF変異率は約25 % 



希少フラクション開発の例 

• 希少フラクション 

– メジャーな癌腫であっても希少なフラクション 

• ALK, ROS1, RET融合遺伝子 

• アジア人NSCLCにおけるKRAS変異 

• 一部の癌腫におけるBRAF変異 

本演題での 

希少フラクション
の定義 



GSKにおけるフラクション開発の実例 

• HER2陽性胃癌 

• 約20％の陽性率 

• 中には10回連続、20回連続陰性もあった 

 

• 5人に1人がコンスタントに陽性というわけではない 

• 従って、数％の希少フラクションの開発を想像すると、 

途方にくれます。。。 

https://connect.gsk.com/sites/gskglobal/News/Pages/DoyouknowyourAnti-BriberyandCorruptionduediligenceresponsibilities.aspx


希少フラクション開発の悩み 

候補品A   for EGFR mutation 

候補品B   for KRAS mutation 

候補品C   for RET Fusion                          

例えば、同一癌腫で 

複数の希少フラクションを対象とした候補品
を持っている場合 

・・・ 

https://connect.gsk.com/sites/gskglobal/News/Pages/DoyouknowyourAnti-BriberyandCorruptionduediligenceresponsibilities.aspx


EGFR 

KRAS 

BRAF 

ALK 

RET 

ROS 

2013 2014 2015 2016 2017 

大抵、開発ステージが異なる。 
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同時スクリーニングができない。。。 



希少フラクション開発の悩み2 

候補品A   for ○○mutation 

優れた候補品をもっているが、
希少癌での単独開発に躊躇。 

https://connect.gsk.com/sites/gskglobal/News/Pages/DoyouknowyourAnti-BriberyandCorruptionduediligenceresponsibilities.aspx


傍から見ると 
A社 D社 C社 B社 

各社、別々に悩んでいるように見えるだろう・・・ 

E社 H社 G社 F社 

https://connect.gsk.com/sites/gskglobal/News/Pages/DoyouknowyourAnti-BriberyandCorruptionduediligenceresponsibilities.aspx
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見方を変えると。。。 
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実は、各社同じように試験をやろうとしていますよね？ 
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実は、各社同じように試験をやろうとしていますよね？ 
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実は、各社同じように試験をやろうとしていますよね？ 
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一緒にスクリーニングすることができれば？ 

ス
ク
リ
ー
ニ
ン
グ

 



EGFR 

KRAS 

BRAF 

ALK 

RET 

ROS 

2013 2014 2015 2016 2017 

Cost ○ 
Efficiency ○ 
Patient ○ 



各社・各開発品を共同でスクリーニングできないか？ 

会
社 

開 
発 
品 

ターゲット 

EGFR KRAS BRAF ALK RET ROS XXX XXX XXX XXX ・・・ 

 
A 
社 

A ✓ 

B ✓ 

C ✓ ✓ 

B 
社 

D ✓ 

E ✓ 

C 
社 

F ✓ 

G ✓ ✓ 

H ✓ 

D 
社 

I ✓ ✓ 

J ✓ 

K ✓ 

これらをすべて網羅したスクリーニング （NGS etc） 

互恵関係                           

競 
合 
関 
係 



共同スクリーニングが実現し、 
企業の希少フラクション治験が盛んになればなるほど 

 

• 副産物として、 
– 疫学情報が得られる！？ （例：日本人における○○変異率） 
– 複数回のSingle plex検査の実施をさけることができる！？  

 

患者 

いちいち別々の同意・スクリー
ニングをしなくてもよくなる 

適切な治験に参加できる 

適切な治療選択肢が広がる 

研究者 

適切な治療選択肢を提供
できる 

治験に適切な患者を組み
入れることができる 

企業 

希少フラクションの治験
を効率的にすすめること

ができる 



投資と収益 

収益 

スクリーニング 
費用 

研究費 

収益 スクリーニング 
費用 

研究費 

投資効率の改善 

Screening Network 
例えば、2-3施設の治験契約で 
100施設のスクリーニングが実現 

網羅的解析  

スクリーニング費用を
シェア 



つまり、、、 

投資効率の改善 

 企業の投資が活発になり、 

 この共同スクリーニングを支える企業数が増え、 

 一層のコスト減効果を生みだし、 

  さらに企業の希少フラクションに対する投資意欲が高まる 

  患者さんのメリットが高まる 

好循環が生まれる 



希少フラクション開発に対する企業の不安 

• 本当の不安は、開発段階ではなく市販後では！？ 
• Single plexのコンパニオン診断薬（ｃDx）が乱立した場合 

数％の希少フラクションに期待して検査してくれるだろうか？ 

• 実質の治療機会提供は、検査率に依存し極めて限定されると予想 

• ただし、共同スクリーニングが永続的に持続する仕組みがないと
企業は安心して投資できない。 

• 前述の共同スクリーニングがある程度全国の患者をカバーできる
規模になれば、Single plexのｃDx検査率の向上が期待される！ 



つまり、、、 

この共同スクリーニングの永続性を担保すると宣言できれば、 

 企業は安心して投資が可能となり、 

 結果、希少フラクション開発が活性化 

 共同スクリーニングを支える企業が増える 

 患者さんのメリットが高まる 

 

 

 

 

 

 

 Targetが出しつくされ治験が衰退する時期が来るかもしれない。 

 この共同スクリーニングを支える方法は？  

好循環 

しかし、、、 



クリアすべき課題 

• 技術的問題 

• 各社の費用負担 

• 秘密保持 

• 特許の問題 

などなど 

 

 • オープンな議論の場がほしい 
 


