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そもそもなぜバイオマーカーによる開発を
行うのか？ 
• 医薬品開発の困難な現状 

– 医薬品開発の成功確率の低下 
– 開発コストの高額化 
– 高額な薬価に見合った、よりrobustなefficacyが求められ
る傾向（日本においてもHTAの議論） 

• バイオマーカーによる開発により 
– 少数例での承認の可能性（場合によってはsingle armで
の承認） 

– 開発timelineの短縮 
– 開発コストの軽減 
– Right drug for right patient (個別化医療の推進） 
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多くのChallenge-1 
• 開発戦略の観点 

– 治療薬開発メーカーと診断薬開発メーカーの考え方の相違
（Risk takeに対する考え方、開発方法の相違、承認システム
の違い） 

– 共同開発の際の資金の問題 
– Business Developmentの重要性 

• Operation Feasibilityの観点 
– がん腫による違い、細胞や組織による違い 
– 追加生検必須の場合のfeasibility（組織採取の困難さ） 
– アーカイブを許容する場合のvalidation 
– Internal Assay（各施設ごと）か Central Assay（Central 

Labo）か 
– 施設間格差 
– Screening Failureの高さ（SCRUM Japanとのcollaboration） 
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多くのChallenge-2 
• Regulatory Pathwayの観点 

– Companion DiagnosticsかComplementary Diagnosticsか（US
のケース、日本では現状CoDxのみ） 

– 診断薬の精度管理 / 臨床性能試験 
– 適応症に“〇〇陽性”とついた場合のアクセス制限の問題 
– 治療薬の承認より早いtimingでの承認の必要性 

• Marketingの観点 
– 個別化医療 vs マーケットサイズ 
– 複数ファーマが競合的に開発しているケース（棲み分け戦
略？Direct Competition？バイオマーカー戦略が差別化？） 

– 複数の診断薬（標準化の問題） 
• Future Biomarker Analysisの観点 

– どこまで探索的なアッセイを組み込むか（Commercialization
の可能性）？ 

– Bankingしておき、将来に備える？ 
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KN024: Phase III Study Comparing Pembrolizumab vs Platinum-
Based Doublet in First Line, TPS ≥50% Stage IV NSCLC  
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Primary Endpoint: PFS 
Secondary Endpoints: OS, ORR 

Patients:  
• Stage IV NSCLC 
• Measurable disease 
• ECOG PS 0–1 
• TPS ≥50% 
• ALK translocation negative 
• No EGFR-sensitizing mut  
• No untreated CNS 

metastases  

Off 
Study 

R 
A 
N 
D 
O 
M 
I 
Z 
A 
T 
I 
O 
N 
 

1:1 
N=300 

PD 

PD 

Platinum Doublet 
Q3W, 4–6 cycles 
Paclitaxel/Carboplatin 

Pemetrexed/Carboplatin 
Pemetrexed/Cisplatin  

Gemcitabine/Carboplatin 
 Gemcitabine/Cisplatin  

(nonsquamous Hx, 
 +/– pemetrexed maintenance) 

Pembrolizumab 
200 mg Q3W 

Up to 2 years* 

Cross-over 

* Positive defined as ≥50% tumor PD-L1 expression determined centrally. 
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