
 

先進医療Ｂ 総括報告書に関する評価表（告示旧 23） 

 

評価委員  主担当： 上村（尚）  

副担当： 伊藤（陽）    技術専門委員： -  

 

先 進 医 療

の名称 

FOLFIRINOX療法 

申 請 医 療

機関 

東京大学医学部附属病院 

医 療 技 術

の概要 

胆道癌は世界的には稀な疾患であるが、わが国では比較的罹患率

が高く、罹患者数および死亡者数が増加傾向である。切除不能また

は術後再発胆道癌に対する標準化学療法は、ゲムシタビン(GEM)+シ

スプラチン(CDDP)併用療法である。また、わが国で開発されたS-1も

胆道癌に対する高い抗腫瘍効果が示され、これら3剤をkey drugとし

て化学療法が組み立てられている。本試験は切除不能・再発胆道癌

（肝内・肝外胆管癌、胆嚢癌、乳頭部癌を含む）に対しFOLFIRINOX

療法（2週間を1コースとし、第1日目にオキサリプラチン85mg/m2、

イリノテカン180mg/m2およびロイコボリン200mg/m2、フルオロウラ

シル400mg/m2を、第1～3日目にかけてフルオロウラシル2400mg/m2を

投与）を施行し、有効性と安全性を評価する。 

○主要評価項目：無増悪生存期間 

○副次評価項目：有害事象の発現、抗腫瘍効果、全生存期間 

○目標症例数：35 例 (登録症例数：35 例) 

○試験期間：2016年2月～2021年12月 

医 療 技 術

の 試 験 結

果 

○有効性の評価結果： 

主要評価項目である無増悪生存期間中央値は7.4ヵ月(80% CI 5.5–

7.5) であった。無増悪生存期間の80%信頼区間下限値が帰無仮説の

棄却上限値である6ヵ月を越える場合、第3相試験に進むに値すると

していたが、それを満たす結果は得られなかった。 

副次評価項目である全生存期間中央値は14.7ヵ月(95% CI 9.7-

18.2)であった。また、標的病変を有する35例において、完全奏効

（CR）は1例（2.9％）、部分奏効（PR）は10例（28.6％）奏効割合は

31.4% (95% CI 16.9%-49.3%、病勢コントロール率は74.3％（56.7%-

87.5%）であった。 






 

○安全性の評価結果： 

CTCAE grade 3以上の主な有害事象は好中球数減少 (54%)、白血球

減少 (34%)、γ－グルタミルトランスフェラーゼ増加(20%)、発熱性

好中球減少症(17%)、胆管炎(9%)、血小板数減少(9%)、であった。プ

ロトコール治療との因果関係が否定できない重篤な有害事象9件報告

されたが、重篤と判断した根拠は全件において「入院又は入院期間

の延長」であり、8例が適切な処置により回復し、1例が現病悪化の

為未回復であった。死亡例2例（治療終了後30日以内の原病死2例）

については、試験治療との因果関係なしと判断された。その他の症

例は適切な処置により回復し、治療に関連した死亡は認めなかっ

た。 

 

○結論 

登録された 35 例は全例で適格性を満たすことが確認され、安全性

および有効性の解析対象となった。登録症例は、年齢中央値 66 歳、

男性 23 例、女性 12 例で、肝内胆管癌 21 例、肝外胆管癌 10 例、胆

嚢癌 2 例、乳頭部癌 2 例が含まれた。切除不能 26 例および術後再

発 9 例であった。主要評価項目である無増悪生存期間中央値は 7.4

ヵ月 (80%信頼区間 5.5–7.5 ヵ月)で、第 3 相試験の実施を考慮すべ

き条件として設定した「無増悪生存期間の 80%信頼区間下限値が 6ヵ

月を越える」という結果は得られなかった。副次評価項目である全生

存期間中央値は 14.7 ヵ月、奏効割合 31.4%、病勢制御割合 74.3%であ

った。CTCAE grade 3 以上の主な有害事象は好中球数減少 (54%)、白

血球減少 (34%)、γ－グルタミルトランスフェラーゼ増加(20%)、発

熱性好中球減少症(17%)、胆管炎(9%)、血小板数減少(9%)で、いずれ

も適切な処置により回復し、治療に関連した死亡は認めなかった。以

上より、切除不能・術後再発胆道癌症例に対して、FOLFIRINOX 療法

は安全に実施可能であったと考えられる。 

 

臨 床 研 究

登録ＩＤ 

UMIN000020801 

jRCTs031180082 

 

  



 

主担当： 上村（尚）構成員   

有効性 Ａ．従来の医療技術を用いるよりも、大幅に有効であ

る。 

Ｂ．従来の医療技術を用いるよりも、やや有効である。 

Ｃ．従来の医療技術を用いるのと、同程度である。 

Ｄ．従来の医療技術を用いるよりも、劣る。 

Ｅ．その他 

コメント欄： 

主要評価項目である無増悪生存期間の 80%信頼下限が閾値である 6 ヶ月を越え

なかった。副次評価項目である全生存期間中央値は 14.7 ヵ月(95% CI 9.7-18.2)

であったが、これまで実施されてきた試験との直接的な比較は困難であり、少なく

とも従来の医療技術と比較して優越性を論じるのは難しく、従来の医療技術を用

いるのと同程度と保守的にみつもった。少なくとも第 3 相試験に進むに値する結

果ではないと判断した。 

 

安全性 Ａ．問題なし。（ほとんど副作用、合併症なし） 

Ｂ．あまり問題なし。（軽い副作用、合併症あり） 

Ｃ．問題あり。（重い副作用、合併症が発生することあ

り） 

Ｄ．その他 

コメント欄： 

安全に実施することは可能とはいえ、FOLFIRINOX 療法として予想される範囲で

の重い副作用、合併症が発生することはある。問題ありとまでは言えないにして

も、少なくとも安全性の観点からみて、従来の医療技術と比較して優れているとは

言えないので “その他”とした。 

 

技術的成熟度 Ａ．当該分野を専門とし、経験を積んだ医師又は医師の

指導の下であれば実施できる。 

Ｂ．当該分野を専門とし、数多くの経験を積んだ医師又

は医師の指導の下であれば実施できる。 

Ｃ．当該分野を専門とし、かなりの経験を積んだ医師を

中心とした体制をとっていないと実施できない。 

Ｄ．その他 

コメント欄：  



 

総合的なコメント欄 

 

FOLFIRINOX療法としては予想される範囲の有害事象が発

生している。そのリスクを上回るベネフィットとして有

効性での優越性も確認できず、既存の治療方法との差別

化にいたっていない。 

 

 

 

薬事未承認の医薬品等

を伴う医療技術の場

合、薬事承認申請の効

率化に資するかどうか

等についての助言欄 

臨床試験の結果をもって次のステップに対するクリアなGo

あるいはNo Goの決定をすることは、薬事承認申請の効率

化でもっとも重要なプロセスである。この試験の結果をも

って第3相試験へのNo Goの判断をするのであれば、先進医

療としての大きな成果と言える。 

 

 

 

 

 

 副担当： 伊藤（陽）構成員   

有効性 Ａ．従来の医療技術を用いるよりも、大幅に有効であ

る。 

Ｂ．従来の医療技術を用いるよりも、やや有効である。 

Ｃ．従来の医療技術を用いるのと、同程度である。 

Ｄ．従来の医療技術を用いるよりも、劣る。 

Ｅ．その他 

コメント欄：  

無増悪生存期間の中央値は、7.4 ヶ月であり、症例数設計の根拠において、期待

値として設定した 10 ヶ月には届かなかったため、80%信頼下限が閾値である 6 ヶ

月を越えなかったと考えられる。したがって、無増悪生存期間では、従来の医療技

術である GEM+CDDP 併用療法と同程度と思われる。一方で、全生存期間の中央値は、

14.7 ヶ月と、既報の 11.1 ヶ月を上回っており、既報において示された有効性は再

確認できたと考えられる。 

 

 

  



 

 

安全性 Ａ．問題なし。（ほとんど副作用、合併症なし） 

Ｂ．あまり問題なし。（軽い副作用、合併症あり） 

Ｃ．問題あり。（重い副作用、合併症が発生することあ

り） 

Ｄ．その他 

コメント欄：  

抗癌剤治療として、既知の有害事象であり、対処可能かつ治療関連死亡が認めら

れなかったので、安全性上の問題はないと考えられる。 

 

 

技術的成熟度 Ａ．当該分野を専門とし、経験を積んだ医師又は医師の

指導の下であれば実施できる。 

Ｂ．当該分野を専門とし、数多くの経験を積んだ医師又

は医師の指導の下であれば実施できる。 

Ｃ．当該分野を専門とし、かなりの経験を積んだ医師を

中心とした体制をとっていないと実施できない。 

Ｄ．その他 

コメント欄：  

広く行われている抗癌剤療法であるので、技術的成熟度の問題はないと思われ

る。 

 

 


