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監訳にあたって 

森 臨太郎・コクランジャパン・前代表 
 

急激な人口高齢化や、より環境に配慮した持続可能な発展、そして、次々と生まれる

新しい医療技術により、医療を含めた社会保障のあり方は方向転換が求められています。

医療のあり方をこういった時代の流れに合わせて適切なものにしていく活動は、先進国、

途上国問わず、全世界共通であり、さまざまな場で話し合われている状況です。 
 根拠に基づく医療、すなわち、客観的にしっかりとした研究結果に根差しつつ、医療

における意思決定を患者・市民や家族、医療従事者を含めて、民主的な方法で進めてい

くことを提案してきた、コクランの哲学は、このような医療の改革の核となりつつある

状況です。 
 そういった中、医療が真に患者や市民にとって、そして未来の市民社会のものになる

ために必要なのは、市民社会そのものが責任と力を持つことです。 
コクランを設立した Iain Chalmers は、コクランの活動を進める中で、結局は、市民に

一人一人が自ら意思決定に参加するだけの力を持つことこそが、コクランの提唱した医

療のあり方を進める意味で、最も大切な点だととらえ、コクランから離れられたあと、

最も力を入れられてきました。 
 そのために書かれたこの本は、無料で公開され、内容はマルチメディアとしても発信

され、何ヵ国もの言語に翻訳され、コクランの動きと裏表のようになって発展してきま

した。 
 10 年以上も前に Iain Chalmers から日本語翻訳のお話をいただいた時から、ずいぶん時

間がたってしまいましたが、コクランジャパンの設立と同時に、翻訳に取り掛かること

ができ、感慨深くしております。 
専門家ではなく、市民が、医療における診療方針が、どういう研究に立脚しているの

か、どういった情報がより確かなものなのか、ということが分かりやすく書かれていま

す。さまざまな場面で活用できますので、ぜひご活用いただければと思います。 
もし内容に問題があったり、またこんな使い方ができるといったような発展のアイデ

アがあれば、ぜひコクランジャパンまでお知らせいただければと思います。 
 
2019 年 9 月 25 日 
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序文 

医学は権威的な存在であってはいけません。どのような判断に対しても、「なぜ、そう

言えるのですか」という問いかけこそ、誰もができる最も重要な質問です。この本は、そ

の問いかけに答えるためにあります。  

医療現場で働く人々の患者に対する姿勢は、大きく変わって来ました。ずいぶん前には

「コミュニケーションスキルのトレーニング」は、お粗末ながら、がんで死にゆく患者に、

どうやってそのことを伝えないか、くらいのものでした。今日では、学生に（これは授業

で使われている資料からの引用ですが）いかに「患者と協力して、最適な健康状態に向け

た成果を出すか」を教えています。今日では、もし患者が望むのであれば、医療はできる

限りそれに応えて、患者が自身の治療の選択に関わることになるのです。  

そのためにはすべての人が、どのようにして、治療が効くかどうかを知るか、治療によ

る有害性があるかどうかを知るか、そしてどのように有益性と有害性を天秤にかけてリス

クを判定するか、を理解することが必須です。しかし、残念なことに、医師たちも他の多

くの人と同じように、この知識が不十分です。さらに悲しいことに、私たちを惑わそうと

する要因があちらこちらで待ち構えているのです。  

こうした状況では、何よりも私たち自身が自らを欺いてしまうことがあります。ほとん

どの病気は周期的にまたは偶然の作用で、良くなったり悪くなったりという自然の経過が

あります。症状が一番悪いときに行動を起こした場合、何をしたにしろ自然に経過が良く

なってきただけにも関わらず、治療が効果的であったように見えてしまうということがあ

ります。  

同様に、プラセボ効果も私たちを惑わすものの 1 つです。なんの有効成分も含まれていな

い偽薬を服用しているのに、その治療効果を信じることで、本当に症状が良くなる場合が

あります。Robert M Pirsig 氏が「Zen and the Art of Motorcycle Maintenance（禅とオートバイ

修理技術）」の中で、次のように述べています。「科学的手法の真の目的は、自然の力に

騙されて、実際には自分が理解していないことを理解しているかのよう誤解するのを防ぐ

ことである」。  

しかしその一方で、科学的研究を振りかざす人々も存在します。もし、この本から 1 つの

重要なメッセージをあげるとすれば、借りてきたフレーズで自分に何度も言い聞かせてい

る言葉ですが、「公正な検証」という概念です。すべての臨床研究が同じではありません。

科学的な研究の一部にバイアス（偏り）が生じる可能性は数多く、誤ってどこかで誰かが

考えたことが、「正解」とされてしまうことがあります。  

またしばしばエビデンス（判断のもととなる根拠）は、意図せずに、または純粋な動機

（すべての動機が問題となる可能性がある）をもって歪められることがあります。医師、
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患者、教授、看護師、作業療法士、そして管理者らは全員、自分の情熱を注いで見つけ出

した 1 つの治療法が一番素晴らしいという考えに固執してしまう可能性があります。  

またエビデンスは他の原因でも歪められることがあります。製薬企業に関して底の浅い

陰謀論に陥ってしまうことは間違いでしょう。製薬会社は命を救う大きな進歩をもたらし

てきました。しかし、研究の中には巨額の資金が使われているものもあり、この本の中に

みられるように、90％の臨床研究は企業により実施されているのです。このことが問題に

なる場合があります。研究が企業によって行われる場合、独立して行われる試験と比べて、

スポンサーの薬に都合の良い結果が 4 倍以上出やすい傾向があります。確かに、新薬が市場

に出るまでに 8 億ドルもの費用がかかり、そのほとんどは薬が市場に出回る前に費やされま

す。もしも、薬に効果がないことが判明しても、その資金はすでに使われてしまっている

のです。投資した金額が大きければ、公正な検証といった理想が無視される可能性もあり

ます 1 。 

同様にエビデンスは、伝えられる方法によっても歪められ、誤解を生むことがあります。

事実や数字を述べるとき、全体ではなく一部しか述べない、欠陥をごまかす、1 つの治療法

を特別扱いして、科学的エビデンスの「良い結果だけを取り上げる」ことがあります。  

しかし、一般社会の中では、さらに興味深い現象が起きます。研究とは通常 1 つ 1 つはそ

れほど大きくない科学の進歩であり、リスクを少しずつ軽減させ、また主観的な判断を終

わらせようとするものです。しかし、私たちはどうしても、奇跡的な治療法を望んでしま

います。メディアは、「治癒」、「奇跡」、「希望」、「新発見」や「犠牲者」などとい

う言葉を乱発して、そういった研究の本質を放棄してしまうことがあまりに多いのです 2 。 

多くの人が自身の生き方を自分でコントロールし、医療でも自分で意思決定に関わりた

いという時代に、そのような歪められた多量の情報ばかりをみるのは悲しいことですし、

力を失うことにしかなりません。しばしばこういった歪められた報告はある特定の薬にみ

られることがあります。英国のメディアがハーセプチンを乳がんの特効薬とした報道が、

最近一番よく引用される例です 3。 

しかし、自分たちの推し進める治療に対し、相反するエビデンスがあり排除しようとす

るとき、自分の治療を信じて疑わない人は知り合いのメディア関係者に働きかけて、何が

良くて、何が悪いかという一般の人々の理解を実際に損なわせることで、被害をさらに大

きくすることがしばしばあります。  

最も公正に行われた臨床試験によると、ホメオパシーで使われる砂糖でできた薬は、普

通の砂糖の偽薬と比べて何の優位性も認められません。しかし、このエビデンスをみたと

き、ホメオパシーの施術者は、臨床試験の概念そのものに問題があり、ホメオパシーでは

独特な方法で薬を使用するため、臨床試験が適用できない複雑な理由があるのだと主張し

ます。また、政治家は自分が素晴らしいと思っている、10 代の妊娠を予防する教育プログ

ラムが上手くいかなかったときに、同じような弁解をするでしょう。効果を主張する介入

は、実際にはこの本が示すように、すべて透明性のある公正な試験の対象となります 4。 
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しばしばこういった曲説は、一般社会の理解をより深く損なう可能性があります。最も

公正で偏りがないとされる最近の「系統的（系統的）レビュー」では、抗酸化ビタミン剤

を服用することで寿命を延ばすエビデンスはないことを示しています（実際には寿命を短

くすることさえあります）。この本の中で素晴らしく説明されているように、この種のレ

ビューでは、どこにエビデンスを求めたか、どのようなエビデンスを含めたか、エビデン

スの質をどのように評価すべきかを記述した明確なルールが守られています。しかし、系

統的レビューが抗酸化サプリメントの製薬会社の主張に反する結果を生むと、政治的判断

や利益のために、系統的レビューの個々の研究が選択的に「都合の良い結果だけを取り上

げているとか、肯定的なエビデンスが意図的に無視されているなどの主張がなされ、新聞

や雑誌は虚偽の批判で埋め尽くされます 5。 

これは残念なことです。「エビデンスを総合的に検討する」系統的レビューという概念

は、過去 30 年間、医療における最も重要なイノベーションの 1 つです。一握りのビジネス

を守るために、こういった概念に一般の人をアクセスさせないことで、ジャーナリストと

製薬会社は私たちを総合的な検討から大きく距離をとらせるのです。  

そしてそれは大問題なのです。本書を読むべき理由はたくさんあります。最も明快な理

由は、自分の健康について、より多くの情報に基づいて自分で決定するのに役立つことで

す。あなたが医療従事者であるならば、このあとの章はおそらくエビデンスに基づく医療

として学んだことより、はるかに優れた内容でしょう。社会的には、より多くの人が治療

を公正に比較することを理解し、どちらの治療が良いか調べるようになれば、著者が述べ

ているように、一般の人々も研究を恐れるのではなく、治療法の不確実性を減らすという

自分たちにとって重要な目標に向かって積極的に取り組めるようになるでしょう。  

最後にもう 1 つ理由があります。この本を読むことで、実用性とは関係ありませんが、よ

く書かれた本がどういうものかを知ることができます。端的に言って、面白い内容で、申

し分のない、素晴らしい本なのです。この本には、著者らの経験、知識、共感があふれて

おり、私がこれまでに読んだどの本よりも上手く書かれています。  

本書「治療を検査する」は、実生活で人々が持つ疑問に焦点をあてます。医学とは、人

間の苦しみと死だけでなく、意思決定者や研究者の人間の弱さにも関するものであり、研

究者の個人的な経験や疑念、その動機、懸念、意見の変化などもここに含まれています。

科学のこういった側面を一般の人が垣間見ることはまれです。しかし著者は、真面目な学

術論文から医学関連のちょっとした文章、学術論文の行間からうかがえる議論、評論、自

伝や余談などを自由に見つけ出しています。  

この本は、すべての学校や病院の待合室に置いておくべきです。それまでは、あなたの

ものです。さあ読み進めてください。  

 

Ben Goldacre  

2011 年 8 月 
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序文（第一版） 

これは私たちの健康にとって有益な本です。謎に満ちた、生と死を分ける決定の過程に

光をあてるものです。時にその決定には大きな欠陥があることを示し、世界中の医師に自

らの方法を改めるよう促すでしょう。  

本書は、不必要に恐れることなく、こうした課題を率直に提示しながら、現代医学が達

成した多くの進歩に賞賛を送っています。意図するところは、常に臨床医学を向上させる

ことであり、それを否定するものではありません。  

私自身が医学が保守的でずさんであることを初めて理解したのは、1980 年代に乳がんの

治療における最善の治療を判定するために設立された委員会に非専門家メンバーとして加

わったときでした。私はショックを受けました（この問題の詳細は第 2 章［新版では第 3

章を参照］）。研究や臨床家の第一人者からのエビデンスをみましたが、最も著名な専門

家であっても、直感や全くの先入観で治療を行っており、乳がん患者の生存率や、外観を

大きく損ねる外科的手術を行うかは、担当医師と、その医師の先入観次第だと知ったので

す。1 人の外科医は大胆な切除を、別の医師は単純に腫瘍の除去のみを、さらに別の医師は

積極的な放射線療法を好んで選択するという具合でした。まるで科学的な評価などスルー

されているようでした。  

実際に、以前もそうでしたが、今でも多くの医師がそうしています。状況は改善されて

きましたが、驚くべきことに、才能のある多くの誠実で熟練した医療従事者でも、良質な

科学的エビデンスがどうやって成り立っているのか、ほとんど知識がありません。彼らは、

医学部で教えられたから、他の医師がやっているから、あるいは自分の経験でそれが効果

があったからという理由で治療を行っています。しかし、個人的な経験はそれらしく見え

ても、この本が残酷なほど明確に示すように、しばしば著しく間違った方向に導いてしま

うことがあります。  

一部の医師は、個々の患者の治療に科学を厳密に適用するのは難しいと言います。医学

は科学であり技術でもあると彼らは主張します。しかし、それは言葉の矛盾です。確かに

医学知識は有限であり、個人が持つ複雑性は無限なため、常に不確実な要素があります。

実際、良い医療には日常的に勘に頼ることが求められますが、今まであまりにも多くの場

面において、多くの医療専門家が勘に頼ることと良いエビデンスとの区別を曖昧にしてき

ました。実際にはかなりの疑いが残るときでも、確実であると断定することさえしばしば

ありました。確実にデータを評価する方法を知らないために、信頼できるデータを意図的

に避けるのです。  

この本は、個人的な経験と、より複雑ながらも、何が有効で何が無効であるのか、また

何が安全で何が安全でないのかの違いを見極めるためのより良い方法の違いについて説明

しています。できる限り専門用語を避け、「公正な検証」のような平易な表現を使ってい
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ます。科学が、人に関するすべての事と同様に、過ちや偏見（間違いや虚栄心、また特に

医学では悪質とされているスポンサーの要求）を起こしがちな点について、本書は注意を

喚起しています。しかしながら、人間の知識の中で最も顕著な進歩のほとんどを作り出し

たのは、科学の綿密なアプローチであることにも気づかされます。医師（そして私のよう

なメディアの人間）は、臨床研究を「人間をモルモットとして扱う試験」と中傷するのを

やめるべきです。むしろ、すべての医療従事者は患者に対して公正な試験を促し、参加を

求めていく道義的な責任があります。  

これは、自分や家族の健康に不安を抱えている人、または医療政策に関わる人にとって

重要な本です。患者はしばしば参加者ではなく、医療を受ける人とみなされます。今後の

取り組みは、医師や医療研究者だけでなく、私たち一般市民の肩にもかかっています。医

療は一般市民のためにあり、医療従事者に料金を支払っているのも私たち市民です。私た

ちが医療を受け身で利用する限り、決して標準的となる治療は進歩しません。私たちが単

純な答えを望むならば、偽りの科学が生じることになるでしょう。私たちが厳密に治療を

検証していかなければ、実際に効果のある治療とともに、的外れで、時に危険な治療も受

け入れてしまう可能性があります。 

この本には、患者を中心にさまざまな状況を改善するためのマニフェスト（宣言）が含

まれています。しかし医者、医学生、研究者にとっても重要な本であり、ここに書かれた

教訓から学ぶことがあるでしょう。理想的には、すべてのジャーナリストの必読書とし、

またすべての患者が利用できるようにすべきでしょう。なぜならば、医者が科学的なエビ

デンスを不適切に評価した場合、概して私たちの病状は悪化し、死亡率を左右する事態が

生じるからです。  

私は 1 つ約束します。本書「治療を検査する」を初めて読んだ人は、今後の医師のアドバ

イスが、全く違ったもののように感じることでしょう。  

Nick Ross  

TV and radio presenter and journalist  

2005 年 11 月 16 日  
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前書き   

2006 年に出版された「治療を検査する」の初版は、「どのように患者のニーズを最も満

たす医学介入に関する研究を実施できるのか？」という疑問からインスピレーションを得

て生まれました。医師・元研究者・ジャーナリストの Imogen Evans 氏、患者であり非医療

従事者の立場から第三者として研究と医療の品質向上の支援活動を行っている Hazel 

Thornton 氏、および医療サービスの研究者の Iain Chalmers 氏はそれぞれの経験から、これ

までの研究が、この重要な問題に応えていないという考えを共有していました。さらに、

私たちは、新旧両方の多くの治療が適正なエビデンスに基づいていないことを強く認識し

ていました。そこで、患者と医療専門家の対話を促すことで、肝心な治療効果を一般の目

で検証することを推進する本を書くことにしました。  

私たちは、「治療を検査する」を当初の British Library 出版からの本および、オンライン

（www.jameslindlibrary）で一般に無償公開した際に受けた反響の大きさに勇気づけられまし

た。本書は一般市民からも、医療従事者からも称賛を得ました。初版は、多くの国で副教

材として使われており、いくつかの言語の翻訳版も www.testingtreatments.org から無料でダ

ウンロードできます。  

当初から、私たちは「治療を検査する」を常に進行中の取り組みとして考えました。新

しい治療、昔からある治療にかかわらず、治療法の効果にはほとんど常に不確実性が伴う

ため、すべての治療の適切性について継続的な検証が必要です。これを行うには、科学的

エビデンスを検討し、またその後再検討することが不可欠です。新しい研究に着手する前

に既存のエビデンスを批判的かつ系統的にレビューし、同様に最新の系統的なレビューに

照らして新しい結果を解釈するのです。  

「治療を検査する」の第 2 版に着手するにあたり、著者は日常の臨床への質の高い研究エ

ビデンスの導入に注力している医師で研究者の Paul Glasziou 氏を加えて 4 人になりました。

2010 年に新しい出版社 Pinter＆Martin より初版が復刻されました。また新しいテキストは、

以前と同じように www.testingtreatments.org から無料で入手できます。  

私たちの基本的な前提は変わりませんが、初版のテキストを大幅に改訂し、更新してい

ます。例えば、スクリーニングの有益性と有害性の部分を拡大し、「早ければ良いとは限

らない」と題した別途の章（第 4 章）で記述しています。そして、「臨床試験への規制はど

こまで必要か」（9 章）では、研究が患者の不利益を警戒し過ぎる状況について述べていま

す。最後から 2 番目の章（12 章）では、「何がより良い医療をつくるのか」を考え、科学

的エビデンスがすべての人に本当の違いを生み出す道を示唆します。そして、より良い未

来と行動計画（13 章）のための青写真で締めくくります。  

本書では、どうしたら治療を公正に検証することができるのか、そして、いかに誰もが

参加できる仕組みを整えるのかについて、広く理解する方法を提起したいと考えています。

http://www.jameslindlibrary.org/
http://www.testingtreatments.org/
http://www.testingtreatments.org/
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これは、個々の治療効果に対する「最良の治療ガイド」ではありません。むしろ、研究が

公正、適切に行われ、有益な治療法を有害な治療法から識別することができ、患者、一般

市民および医療従事者にとって重要な疑問に応えられるようにする上で、根本的な課題に

焦点をあてています。  

Imogen Evans, Hazel Thornton,  

Iain Chalmers, Paul Glasziou  

2011 年 8 月  
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はじめに 

 
「自然界のあらゆる複雑な出来事をすべて観察する方法はない。私たちの知識は有限だ

と Karl Popper 氏は強調したが、私たちの無知は無限だとも言える。医学において、治療介

入の結果を確信することは決してできない。私たちにできるのは、不確かさの範囲を狭め

ることだけだ。この認識は、それほど悲観するべきことではない。何度も手ごわい批判を

受け、それに耐えている主張は信頼できる。こうした『実際的な真実』が日々の臨床活動

をしっかりと支える基礎的要素である」。 

 

William A. Silverman.Where's the evidence?  

Oxford:Oxford University Press, 1998, p165  

 

 

現代医学は、大きな成功を収めてきました。抗生物質がない生活を想像するのは困難で

す。その他にも有効な薬剤の開発は、心臓発作および高血圧の治療に革命をもたらし、統

合失調症を持つ多くの人々の生活を変えてきました。小児期の予防接種は、ほとんどの国

でポリオとジフテリアを遠い過去の問題に変え、人工関節は無数の人々が抱える苦痛や障

害を和らげました。超音波、コンピューター断層撮影（CT）、磁気共鳴画像（MRI）など

の最新の画像技術は、患者が正確に診断され、適切な治療を受けることに役立ってきまし

た。さまざまながんの診断もかつては死の宣告でしたが、今では生死をさまようことなく、

普通に日常生活を送る患者も多くいます。そして HIV／AIDS（ヒト免疫不全／後天性免疫

不全症候群）は、死の病から（長期的に続く）慢性の病気に大きく変わりました。  

もちろん、水道による安全な水の供給、衛生設備、より良い住宅など、社会的な、そし

て公衆衛生の進歩により、健康における多くの改善が実現しました。しかし、どんなに疑

り深い人でも、現代医療の大きな影響を否定することは難しいでしょう。過去半世紀ほど

で、より優れた医療は寿命の延長に大きく貢献し、特に慢性的な病気を抱える患者の QOL

（生活の質）を向上させています 1, 2 。 

しかし、現代医学の大きな成功の陰で、現存する多くの問題が見落とされています。今

日でも、あまりにも多くの医学上の意思決定が貧弱なエビデンスに基づいています。患者

に害を及ぼしている治療法はいまだ多く、実証されていないか有益ではないものもあれば、

価値があるのに十分に使用されていないものもあります。毎年、治療の効果に関する研究

が多数の結果を生み出しているのに、なぜこのようなことが起こるのでしょうか。残念な

ことに、エビデンスはしばしば信頼できず、さらに、行われた研究の多くは、患者が求め

ている質問に応えていません。  
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治療の効果が明らかに確かであったり、あるいは症状が劇的に良くなったりすることが

滅多に見られないのも問題の一端です。このため普通は、新しい治療法でどれほど良くな

るのか、実際に有害性よりも有益性が上回るのかどうかに不確かさが存在するのです。バ

イアス（偏り）を減らし、偶然性も考慮に入れた慎重な設計による公正な検証が（第 6 章を

参照）、治療効果を確実に見極めるために必要です。  

病気にかかり治療を受けるときに、何が起こるのかを正確に予測することはできないこ

とを Franklin の法則と呼びます。これは 18 世紀の米国の政治家 Benjamin Franklin 氏による

「この世界で死と税を除いては、確信できるものは何もない」という言葉が由来です 3 。し

かし、この Franklin の法則は、社会における第 2 の習性ととらえられていません。不確実性

が残ることはやむを得ないとする考えは学校で十分に教えられておらず、エビデンスの入

手と解釈の方法、確率やリスクに関する情報を理解する方法など基本的な概念を学びませ

ん。ある評論家は、「学校では、試験管内の化学物質、動きを表す数式、光合成に関する

ちょっとしたことを教えられた。しかし、死に関すること、リスク、統計、そして科学で

人が死に至る、あるいは治癒することについては何も教えられなかった」と書いています 4。

健全な科学的エビデンスに基づく医学の実践が無数の命を救ってきたのにもかかわらず、 

科学的研究の主要な原理を説明する展示をしている科学博物館はないのです。  

過信してはいけない 

「探究すれば、私たちはより多くを学び、知識を得ることができる。しかし、確実な真実

については誰にもわからない。すべてはクモの巣のように織りなされた推測でしかないの

だから」 

クセノパネス, 6th century BCE' 

「確実に言えることは、すべては誰かの意見だっていうこと」 

チャーリーブラウン（ピーナッツ）, 20th century CE 

「因果推論で見られる多くの過ちは（中略）科学の問題ではないことにある。分析技術、

統計的方法と慣例、論理的基準を活用しても、我々が達する最終的結論は判断の問題なの

だ」  

Susser M. Causal thinking in the health sciences.  
Oxford:Oxford University Press, 1983.   

 

不確実性とリスクの概念は本当に重要です。例えば、「存在しないことを証明する」こ

とは論理的に不可能です。つまり、何かの存在を否定することや、治療に効果がないこと

を示すことはできません。これは単なる哲学的議論ではありません。それは、ベンデクチ
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ン（活性成分ドキシラミン、ピリドキシンまたはビタミン B6）と呼ばれる複合薬の出来事

が示すように、実際に重大な影響が生じたことでもわかります。ベンデクチン（市販名は

Debendox と Diclectin）は、妊娠初期の吐き気を和らげるために女性に広く処方されていま

した。その後、ベンデクチンが先天性障害を引き起こしたとの主張が出て、すぐに訴訟の

標的となりました。ベンデクチンの製造者は、山のような訴訟の圧力を受けて、1983 年に

この薬剤の販売を中止しました。その後、エビデンスのいくつかをレビューしたところ、

先天性障害との関連性を裏づけるものはなく、結論的に有害ではないことを示すことはで

きませんでしたが、害を及ぼすエビデンスもありませんでした。皮肉なことに、ベンデク

チンが回収された結果、妊婦のつわり症状のための治療は、先天的障害を引き起こす可能

性について詳細が判明していない薬だけが使用できる結果となりました 5 。 

通常、研究で可能なことと言えば、少しずつ不確実性を取り除くことです。医療は有害

でも有益でもあります。適切に実施された良い研究は、健康課題に対して治療と、他の治

療や無治療とを比較することによって、その治療が有益となるか、有害となるかの確率（見

込み）を示すことができます。不確実性は常に存在するため、白か黒かのどちらかで物事

を判断することは避けるべきです。確率論的に考えることが力となります 6。 人々は病気

の転帰について見込みを知る必要があります。例えば、高血圧による脳卒中に関して、脳

卒中の発症率に影響する要因、そして、脳卒中の発症率を変える治療の可能性などです。

信頼できる情報が十分にあれば、患者と医療従事者は協力して、治療による有益性と有害

性のバランスを評価することができます。患者の好みや個々の状況に応じて最も適切な選

択肢を選ぶことができます 7 。 

本書における私たちの目的は、コミュニケーションを改善し、医療に対する患者の信頼

を高めることであり、損なうことではありません。しかし、これは、患者自身と医療従事

者が治療の選択肢を批判的に評価できるときに成立する話です。 

第 1 章では、治療の公正な検証が必要な理由と、新しい治療法で予期しない有害な影響が

どのように起きるのかについて簡単に説明します。   

第 2 章では、その他の治療法で期待された効果がなぜ実現しなかったかを述べ、よく使わ

れる多くの治療法が適切に評価されていないという事実に注目します。第 3 章では、より集

中的な治療が必ずしも優れていない理由を説明します。第 4 章では、病気の早期徴候につい

て健常者をスクリーニングすることが、有益なこともあれば有害でもある理由を説明して

います。第 5 章では、医療を取り巻くすべての側面に広がる多くの不確実性のいくつかに注

目し、それらに取り組む方法を説明します。  

第 6 章、第 7 章、および第 8 章では、「技術的な詳細」を専門的な表現を用いずに説明し

ています。第 6 章では、治療法の公正な試験の基礎を概説し、似たようなもの同士を比較す

ることの重要性を強調します。第 7 章では、「偶然の作用」を考慮する重要性を強調してい

ます。第 8 章では、すべての信頼できるエビデンスを系統的に評価することが重要である理

由を説明します。  
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第 9 章では、研究倫理委員会やその他の機関による治療効果研究を規制する制度が、なぜ

研究を進める上での障害になるのか、その結果、なぜ規制が患者の利益追求を促進できな

いのかを説明しています。第 10 章は、良い研究、悪い研究、そして不要な研究が治療効果

にもたらす主な違いを示します。研究は商業的および学問的な優先事項によってしばしば

歪められ、患者の健康的な生活に実際に貢献しうる問題に取り組めていないことを示しま

す。  

第 11 章では、治療に対するより良い検証を確実に行うために、患者や一般の人々に何が

できるかを示しています。第 12 章では、個々の患者のためのより良い医療のために研究か

ら得られた堅実なエビデンスを本当に役立てる方法を検討しています。そして第 13 章では、

より良い未来のための青写真を提示し、行動計画を完成させます。  

各章はいくつかの主な資料を参照して、それとは別に「追加資料」セクションが本の末

尾に含まれています。問題をより詳細に探究したい人は、 James Lind Library  

（www.jameslindlibrary.org）を参照するところから始めてみてください。 

本書の第 2 版の無料電子版は、新しいウェブサイト - Testing Treatments Interactive 

（www.testingtreatments.org) に掲載されています。今後、翻訳版やその他の資料もこのサイ

トに追加される予定です。  

私たち著者は、人々のニーズに応えられる効果的な医療への平等なアクセスの原則を実

現させるために尽力しています。これは社会が果たすべき責任であり、健全な研究から得

られた試験や治療の効果に関する、信頼性が高いアクセス可能な情報に依存します。医療

資源はいずれも限られているため、人類全体が医療の進歩から恩恵を受ける機会を得よう

とするなら、治療は確固たるエビデンスに基づいて、効率的かつ公正に使用される必要が

あります。ほとんど有益性が認められない治療に貴重な資源を浪費したり、ほとんど知ら

れていない治療を評価する機会を正当な理由なく却下したりすることは無責任なことです。

したがって、治療の公正な検証は、私たち全員に平等な治療選択を可能にする上で、根本

的に重要なことなのです。  

読者の方々も本書のテーマに対する私たちの熱意に同意してくださることを願ってやみ

ません。どうか治療についてどんな質問でもして、医学知識を身につけ、自分自身そして

他の人の利益になる答えを見つけるために研究に関わってください。  

  

http://www.jameslindlibrary.org/
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第1章 新しいこと –それは良いことなのか？ 

なぜ治療には公正な検証が必要なのか  

偏りのない公正な評価がなければ、役に立たないか、または有害な治療が処方されてし

まう可能性があります。そうした治療が有益だとみなされ、逆に、有益な治療法が役に立

たないとみなされることもあります。また、その治療の成り立ち、従来型または補完型／

代替型にかかわらず、すべての治療に対して公正な検証が行われるべきです。いかに説得

力のある治療であっても、検証されていない理論は不完全です。理論上、有効だと予測さ

れた治療法も、公正な検証で効かないことが明らかになったり、他の理論で絶対に効かな

いと予測された治療が、検証によってその有効性が示されたりします。  

治療においても洗濯洗剤の広告と同様に、必然的に「新しい」を「改善された」という

意味にとらえる傾向があります。しかし新しい治療が公正な検証で評価されるときは、既

存の治療より良い結果ではなく、悪い結果が出る可能性もあります。長い間使われてきた

治療なので、安全で効果的だろうと考えるのも、同じように自然な傾向です。しかし、習

慣に基づいた、確かな信憑性あるエビデンスのない治療法を用いた医療は、しばしば良い

効果どころか、時には重大な害を及ぼします。  

公正な検証の必要性は、何も目新しいことではありません。18 世紀に James Lind 医師は、

当時、壊血病の治療に使われていた 6 つの方法に対し、公正な検証をしました。壊血病は、

長期間の航海中に膨大な数の船員の死亡原因となった病気です。同医師は、後にビタミン C

を含んでいることが明らかになったオレンジとレモンが、非常に効果的な治療法であるこ

とを示しました。  
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体験談はしょせん体験談である 

「私たちの脳は体験談にこだわりを持つようで、ある話に説得力があれば簡単に受け入れ

てしまう。 私自身の多くの友人も含めて、大多数の人がここに落とし穴が潜んでいると気

づかないことに愕然とする。科学は、実話や個人の体験談が致命的な誤解を招く可能性が

あることを知っている。科学は、検証可能で再現性のある結果を求めるのである。一方、

医学において科学ができることには限界がある。個々の患者における多様性があまりにも

大きく、確信が得られずに勘に頼るといった余地ができてしまう。しかし、境界線は明確

にすべきである。境界線を越えるとすぐに科学の本質は裏切られる。結果に至るまでに近

道をしてしまい、事実と意見が混ざり合い、何が事実かわからなくなるのだ」 

Ross N. Foreword.In:Ernst E, ed. Healing, hype, or harm? A critical analysis of complementary or alternative 
medicine.Exeter:Societas, 2008:vi-vii.  

1747 年、James Lind 医師は、英国海軍ソールズベリー艦の船医として乗船している間、

病状がほぼ同じ 12 人の患者を集め、1 つの場所で同じ食事をとるようにしました。これは

「同じ条件で検証する」という考えを生み出す、極めて重要な点です（第 3 章 p.21「ランダ

ム割り付け - 簡単な説明」および第 6 章を参照）。Lind 医師はその後、当時、壊血病の治療

に使われていた 6 通りの治療薬である、リンゴ酒、硫酸、酢、海水、ナツメグ、オレンジ 2

個とレモン 1 個、のいずれかをそれぞれ船員 2 人ずつに与えました。果物が圧倒的に優れた

効果を示しました。英海軍ではその後、レモン汁をすべての船に供給するよう命じました。

その結果、18 世紀末までには、英国海軍から壊血病が消滅しました。  

Lind 医師が比較した治療法のうち、かつて英国内科医師会は硫酸を推奨し、海軍は酢を

推奨していましたが、同医師の公正な検証によって両方の当局とも間違っていたことが示

されました。意外かもしれませんが、影響力を持つ政府当局の判断は、かなり頻繁に間違

っているのです。公正な検証の結果ではなく、意見、習慣、または先例に過度に依存する

ことは、医療において深刻な問題を引き起こし続けています（下記、第 2 章を参照）。  
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James Lind医師（1716-1794）、スコットランドの海軍外科医。彼の執筆本、最も有名な執筆本のタイト

ルページ。オレンジとレモンが5つの他の治療よりも効果的な治療であることを示した1747年の対照試験

（www.jameslindlibrary.orgを参照）。 

 

今日、特定の病気に対して最良のアプローチが何か医師および他の医療従事者が異なる

見解をもつ場合、治療効果の不確実性が強調されます（第 5 章を参照）。これらの不確実性

に対処するにあたり、医師だけでなく、患者や一般の人々も重要な役割を果たすのです。

治療に関する研究の厳格性は、専門家だけでなく、患者にとっても大きな関心事です。医

療の従事者が、推奨されている治療が正当なエビデンスに基づいているという確証を持つ

必要があると同様に、患者もそうした治療を求める必要があります。この重要なパートナ

ーシップがあってこそ、現代医学の恩恵に一般の人々が信頼を寄せることができるのです

（第 11 章、第 12 章および第 13 章を参照）。  
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予期せぬ悪影響  

サリドマイド 

サリドマイドは、新たな治療として有益性よりも有害性を生み出してしまった特に悲惨

な例です 1。この睡眠薬は、当時しばしば処方されていたバルビツール酸塩に代わる、一見

安全な代替薬として、1950 年代後半に導入されました。バルビツール酸とは異なり、サリ

ドマイドは過量摂取しても昏睡に至りませんでした。つわり症状を緩和するため、サリド

マイドは特に妊娠中の女性に勧められました。  

その後 1960 年代初めに、産科医は腕や脚に重度の奇形をもった新生児の急激な増加に気

づきました。それまではまれだった、極度に短い手足が身体から直接でているような症例

でした。ドイツとオーストラリアの医師は、これらの乳幼児の奇形を、母親が妊娠初期に

サリドマイドを服用していたという事実と関連づけました 2。 

新生児の悲劇的な失明が流行 

 「第二次世界大戦直後、早産児の発育を改善するために多くの新たな治療法が導入された。

その後数年の間に実施された数多くの介護医療の変化が、予期せぬ有害な影響をもたらし

たことが、痛々しいほど明確になった。悲劇的な臨床経験の中で最も顕著なものは、1942

〜54 年の失明、後天性線維化症の「流行」である。この障害は、発育不全の新生児のケア

における補充酸素の使用に関連していることが判明した。この大流行を止めるのに 12 年間

苦労したことによって、すべての最先端医療が一般に使用するため認可される前に計画的

評価が必要であることが明らかになった」。 

Silverman WA.Human experimentation: a guided step into the unknown. 
Oxford:Oxford University Press, 1985:vii-viii. 

 

1961 年の末に、製造者はサリドマイドの販売を中止しました。何年も後に、公的なキャ

ンペーンと訴訟の末、被害者は補償を受け始めました。これらの重い障害の犠牲者数は膨

大で、サリドマイドが処方された 46 カ国以上の国々（薬局で売られた国も）では何千人も

の乳児が奇形で誕生していました。サリドマイドの悲劇は、医師、製薬業界、患者を震撼

させ、医薬品開発とライセンス供与のプロセスが世界的に見直されました 3。 
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Vioxx 

医薬品検査の規制が厳格化されつつあるとはいえ、最良の検査の実践があっても、安全

性が絶対的に保証されるものではありません。非ステロイド性抗炎症薬（NSAID）は、な

ぜ医薬品について警戒が必要なのか良い例を示しています。NSAID は痛みを緩和し、さま

ざまな疾患（例えば、関節炎）における炎症を軽減するために、また発熱を伴う患者の体

温を下げるために一般的に使用されます。「従来型」の NSAID にはアスピリンやイブプロ

フェンなど、薬局で入手可能な多くの薬が含まれています。副作用としては、胃や腸の炎

症を起こし、消化不良や、時には、出血や胃の潰瘍に至ることがよく知られています。そ

の結果製薬会社では、これらの合併症を起こさない NSAID の開発に関心が集まりました。 

一般名ロフェコキシブ（市販名 Vioxx が最もよく知られる。Ceoxx、Ceeoxx としても販売）

は 1999 年に、それ以前の化合物の代わりに安全性の高い代替薬として導入されました。す

ぐに広く処方されるようになりましたが、5 年もしないうちに Vioxx は製造業者によって市

場から回収されました。心臓発作や脳卒中などの心血管合併症のリスクが高まったからで

す。何が起きたのでしょうか。  

Vioxx は、変形性関節症の徴候および症状の軽減、成人の急性疼痛の管理、および月経症

状（月経期間の痛み）の治療薬として、1999 年に米国食品医薬品局（FDA）に承認され、

後に成人と子どもの関節リウマチの徴候と症状の緩和にも適用が拡大されました。Vioxx の

開発中、製薬会社の研究者は、血栓のリスク増加につながる血液凝固メカニズムに対する

有害な影響が潜在していることを認めました。しかし、医薬品承認の目的で FDA に提出さ

れた概して小規模の試験は、Vioxx の抗炎症効果のエビデンスに集中しており、合併症の可

能性を検討するようには設計されていませんでした 4。 

FDA の承認前に、同社はすでにナプロキセン（別の NSAID）を服用しているリウマチ性

関節炎患者との比較で、胃腸の副作用を検討するために設計された大規模な研究を開始し

ていました。しかしこの研究も、心臓血管合併症を検出するために特に設計されたもので

はありませんでした。さらに、この試験のデータ安全性モニタリング委員会メンバーの利

益相反に対する疑惑が、後に提起されました。（委員には、研究で蓄積される結果をモニ

ターし、研究を中止する理由がないかを確認する責任があります。） 

Vioxx は、ナプロキセンよりも胃潰瘍および消化管出血の事例が少ないことを示していた

ものの、Vioxx 群においてより多くの心臓発作が発生したことも明らかでした。主要な医学

誌に掲載された研究報告に対し、大きな批判が寄せられました。心血管リスクの深刻さを

軽視するような形で、試験結果を分析、報告していたからです。この医学ジャーナルの編

集者は後に、研究者がこれらの副作用に関する重要なデータを出し控えていたと訴えまし

た。2000 年に研究結果が FDA に提出され、2001 年に関節炎諮問委員会で審議された後、FDA

は 2002 年に最終的に Vioxx の安全情報ラベルについて、心臓発作および脳卒中のリスクが

増加することを示すよう改訂しました。  
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製薬会社は Vioxx の他の用途を引き続き研究し、2000 年に結腸直腸（下部消化管）ポリ

ープ（結腸直腸がんに進行する可能性のある小さな良性腫瘍）の予防効果を調べる試験を

開始しました。この試験の中間結果により、この薬が心血管合併症のリスク増加に関連す

ることがわかり早期中止され、製薬会社は 2004 年に Vioxx を市場から引き上げました。発

表された報告書によれば、この研究の著者は、製薬会社に雇用されていたか、コンサルテ

ィング料を受け取って Vioxx の使用開始 18 カ月後までは、心血管合併症は現れなかったと

主張しました。この主張は、欠陥のある分析に基づいており、その後、報告書を公表した

ジャーナルによって正式に修正されました 4。その後、多数の患者からの訴訟に直面しても、

製薬会社は Vioxx の承認前の試験から市販後の安全モニタリングに至るまで、常に責任ある

対応をしたと主張し続けています。さらに同社は、Vioxx ではなく、既存の心血管リスク因

子が原因であることを示すエビデンスがいずれ現れるとの考えを再度主張しました 5。 

Vioxx のスキャンダルは、サリドマイドの半世紀後に起こりましたが、治療法の公正な検

証、透明なプロセス、堅実なエビデンスを保証するには、まだまだ多くの対策が必要なこ

とを示しています。あるグループの評論家は、「私たちのシステムは、患者の利益を最優

先にするものです。患者ケアに関する知識の向上改善には、学者、医師、産業界、医学誌

の連携が不可欠です。信頼関係がこのパートナーシップに必要不可欠ですが、最近の出来

事によって患者の利益を保護する適切な制度を設ける必要性が示されました。すべての関

係者がこうした制度づくりへの決意を新たにすることこそ、この不幸な事件から肯定的な

ものを生み出す唯一の方法です」と主張しました 4。 

Avandia 

2010 年には、Avandia という市販名で知られているロシグリタゾンという薬が、心血管系

に関連する望ましくない副作用のために注目を集めました。Avandia はそれより十年前に、

2 型糖尿病治療の新たなアプローチとして、欧州および米国の医薬品規制当局から承認を得

ました。このタイプの糖尿病は、体内で十分なインスリンが生産されない場合や、体の細

胞がインスリンに反応しない場合に発生します。体がインスリンを全く生産しない 1 型糖尿

病よりはるかに多い病気です。2 型糖尿病は、しばしば肥満に関連しており、通常、食生活

の改善や運動により、インスリンを注射しなくとも、経口の薬剤で十分治療することがで

きます。2 型糖尿病の長期的な合併症には、心臓発作や脳卒中のリスク上昇などがあります。 

治療の主な目的は、これらの合併症のリスク軽減です。 

Avandia は、体内のインスリンがより効果的に働くよう促す新たな方法で効果を示すため、

血糖値を抑制する従来の薬よりも優れていると言われました。ここでは、血糖値の抑制よ

り苦痛や最終的には死亡に至る重篤な合併症には焦点が置かれていませんでした。 

Avandia が承認されたとき、その有効性についてのエビデンスは限られており、心臓発作

および脳卒中のリスクへの影響に関するエビデンスはありませんでした。医薬品規制当局

が製造業者に追加の試験を要請する一方で、Avandia は世界中で広く積極的に処方されまし
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た。そのうちに有害な心血管作用の報告が現れ、しかも着実に増加していることがわかり

ました。2004 年までには、懸念を深めた世界保健機関（WHO）までもがこれらの合併症の

エビデンスを再度検証するように製造業者に要請しました。再検証により、リスクが増加

することが確認されました 6。 

医薬品規制当局がエビデンスを実際に確認し対処したときには、さらに 6 年が過ぎていま

した。2010 年 9 月、米国食品医薬品局（FDA）は、2 型糖尿病を他の薬剤で抑制できなかっ

た患者に対してのみ、Avandia の使用を認めると発表しました。 同月、欧州医薬品庁も、2

カ月以内に Avandia を市場から引き上げることを勧告しました。米国、欧州の医薬品規制当

局ともに、心臓発作および脳卒中のリスク増加を決定理由としました。一方で、独立的立

場の研究者らは、対策をとるべき機会を何度も失してきたと指摘しました。また医療従事

者グループも、「助言や治療を求めている大勢の患者を対象に薬を使いはじめる前に、医

薬品規制当局や医師は確固とした証拠を求める必要がある」という見解を述べました 7。 

心臓機械弁 

予期せぬ悪影響を治療に及ぼすことがあるのは、治療薬だけとは限りません。薬を使わ

ない治療でも重大なリスクを引き起こす可能性があります。心臓機械弁は、今や深刻な心

臓弁膜症患者の標準的治療法であり、長年にわたり多くの設計改善が行われてきました。

しかし、あるタイプの心臓機械弁では、設計改善の試みが、悲惨な結果をもたらしました。

1970 年代初頭から、Björk-Shiley 心臓弁として知られている装置が導入されましたが、初期

のモデルでは、しばしば血栓症（血が固まって塊を作る状態）が生じて機能が損なわれま

した。この欠点を克服しようと、1970 年代後半に血栓の可能性を減らすための設計変更が

行われました。 

新たな装置は、2 本の金属支柱によりディスクが固定されたもので、この新タイプの心臓

弁が何千と世界中で移植されました。残念なことに、心臓弁の構造には、支柱の 1 本が破損

しやすいという深刻な欠陥がありました。これは支柱破損として知られ、最悪でしばしば

致命的な心臓弁の誤動作を引き起こしました。 

支柱の破損は、この装置の市販前試験中に問題として特定されていました。しかしそれ

は溶接不良に起因するとされ、その原因は完全には調査されませんでした。それにもかか

わらず、米国食品医薬品局（FDA）はその説明と、たとえ支柱破損のリスクがあったとし

ても、新たな心臓機械弁はそれを埋め合わせる以上に血栓症のリスクを下げるという製造

業者の説得を受け入れたのです。悲惨な弁故障のエビデンスが次々と明らかになり、最終

的に FDA は 1986 年、この心臓弁を市場から排除しました。しかしそれ以前に、何百人もの

患者が不必要に亡くなりました。市販後の患者モニタリングと包括的な患者登録を含め、

医療機器の規制制度は改善されてきましたが、新たな機器導入時には、今でも、より高い

透明性を求めていく必要があります 8。 
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うますぎる話 

ハーセプチン（Herceptin） 

欠点を過少評価しながら、新しい治療法の利点をアピールするのは営利企業だけではあ

りません。これと同様に専門家による誇大宣伝と熱狂的なメディア報道も、潜在的な欠点

を無視しながら利点を大きく取り上げます。こうした欠点には有害な副作用だけでなく、

ハーセプチンという市販名で知られている乳がん治療薬トラスツズマブをめぐる出来事が

示すように、診断の難しさが含まれる可能性もあります（第 3 章も参照）。 

2006 年初頭に、製薬業界とメディア報道に後押しされ、患者と専門家グループが強い要

求をしたことで、英国国民保健サービスは早期乳がん患者を対象としたハーセプチンの採

用に踏み切りました。「患者による激しい要求」が勝利 ― ハーセプチンは奇跡の薬として

紹介されました（第 11 章を参照）。 

しかし、当時、ハーセプチンは転移性の（広範囲に広がった）乳がんの治療薬としての

み認可され、早期乳がんに対する検証は不十分でした。実際、製造業者は、HER2 として知

られるタンパク質が陽性であったごく一部の患者に限定して、早期乳がん治療向けの認可

を申請したばかりでした。この遺伝子プロファイルを持つ女性は、5 人に 1 人の割合でしか

ありません。患者が HER2 陽性であるかどうかを正確に評価することの難しさやその費用、

また間違って陽性と診断されて治療が行われる可能性（偽陽性）については、熱狂的に効

果に注目して批判の目をもたないメディアはめったに取り上げません。また、5 人の乳がん

患者のうち少なくとも 4 人は HER2 陽性ではないことも、強調されていませんでした 9, 10, 11 , 

12。 

公正にエビデンスを審査し勧告する役目を持つ英国国立医療技術評価機構（NICE）が、

HER2 陽性早期乳がんの女性の治療法としてハーセプチンを推奨したのは、その年の後半で

した。その時でさえ、重要な警告付きでした。ハーセプチンが心臓機能に悪影響を及ぼす

可能性を示すエビデンスが多数あったため、NICE は医師に対し、薬を処方する前に心機能

を評価すること、また、狭心症から不整脈までさまざまな心疾患を持つ女性には処方しな

いことを推奨しました。NICE は、重篤なものを含む副作用に関する短期的データがあるた

め、注意が必要と判断したのです。有益性および有害性の長期的転帰は、出現するまでに

時間がかかります 13。  
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大混乱に巻き込まれる 

2006 年、医学教育を受けていたある英国の患者が、ハーセプチンの大混乱に巻き込まれた。

彼女は前年に HER2 陽性乳がんと診断されていた。 

 

「自分が診断を受ける前は、今の乳がん治療に関する知識がほとんどなかったため、多く

の患者と同様に、ネットの情報を利用した。Breast Cancer Care のウェブサイトでは、ハ

ーセプチンを HER2 陽性のすべての女性が利用できるよう求める署名運動をしていた。ウ

ェブサイトやメディアの提供しているデータをみて、どのみち再発で使うことになる薬剤

ならば、このような効果的な薬剤の使用を否定するのはおかしいと単純に思い、署名運動

に参加した。（中略）私は、この薬剤を使用できなければ、生き延びるチャンスはほとん

どないとまで思うようになったのである。また、医師であり、『がんの被害者』でもある

私の話を聞きたいと、ハーセプチン運動を支持していた新聞社の Sun 紙からも連絡があっ

た。 

 化学療法の終了時に、私は腫瘍専門医とハーセプチン治療について話し合いをした。医

師は、研究では明らかになっていたのに、ウェブサイトやメディアがほとんど取り上げな

かった、長期間の心臓への影響に対して懸念を述べた。特にこの薬剤が、乳がん以外の病

気がない健康な女性に使用されていること考えると、なおさら心配だと言った。また、広

く喧伝され、私の心に染みついていた『50％の利益』を慎重に分析すると、実際は私にと

っては『4～5％の利益』でしかなく、心臓に悪影響を与えるリスクを加味すると、利益は

ないも同然だったのだ。そのため私はハーセプチンを使わないことを選んだ。乳がんが再

発したとしても、その選択に満足している。 

 この話は、医学的な教育を受け、ふだんは論理的な女性でも、生命を脅かしかねない病

気の診断を受けたときには動揺してしまうことを示している。（中略）初期の乳がんにお

けるハーセプチンの使用を取り巻く多くの情報は、メディアと医薬業界によって人為的に

つくられた誇大宣伝であり、そこに私の例のような個人が加わる事でつくられたものだっ

た」。 

Cooper J. Herceptin (rapid response).BMJ.Posted 29 November 2006 at www.bmj.com. 

ハーセプチンの使用を求める同様の圧力は他の国でもみられました。例えば、ニュージ

ーランドでは、患者支援団体、報道機関とメディア、製薬会社、政治家など、あらゆる機

関や組織が、乳がん患者にハーセプチンを処方できるようにすることを要求していました。 

英国の NICE と同じような機能を果たすニュージーランドの医薬管理機関（PHARMAC）

は、早期乳がんにおけるハーセプチンの使用に関するエビデンスを、同様にレビューしま

した。2007 年 6 月、そのレビューに基づき PHARMAC は、早期乳がん患者は他の抗がん剤
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の前後に投与するのではなく、ハーセプチンを同時に 9 週間投与する方法が適切であると判

断しました。この 9 週間のコースは、当時、世界中で試行されている 3 つのレジメンの 1

つでした。PHARMAC はまた、ハーセプチンの理想的な治療期間を見極めるための国際的

な研究に資金を提供することを決定しました。しかし、2008 年 11 月、選挙で誕生した新政

府は、PHARMAC のエビデンスに基づく決定を無視し、ハーセプチンを 12 カ月間投与する

治療方針への資金提供を発表しました 14。 

ハーセプチンについては数多くの不確実性が残っています。例えば、いつ薬を処方する

か、どのくらいの期間処方するか、患者によっては長期的な有害性が有益性を上回る場合

があるのではないか、ハーセプチンが乳がんの進行や再発を遅らせることができるかなど

の疑問が残ります。ハーセプチンをアントラサイクリンやシクロホスファミドなど、他の

乳がん治療薬と組み合わせて投与すると、100 人中約 4 人から 100 人中約 27 人の患者で、

心臓の有害作用のリスクが高まる可能性があるという懸念が浮上しています 15。 

 

キーポイント 

 新しい治療法の検証は必要である。既存の治療法よりも優位性がある可能性と同様に、

悪影響をもたらす可能性もある。 

 バイアス（偏り）があって公正さを欠く検証は、患者の苦悩や死につながる可能性が

ある。 

 その治療が認可されていることは安全であることを保証することではない。  

 副作用が現れるまでは多くの場合、時間がかかる。  

 治療の有益な効果はしばしば誇張され、有害な効果は軽視される。 
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第2章 期待される効果が達成されていない 

いくつかの治療法は、それらが、良い結果よりも害を及ぼしていることが明らかになる

までに、長期間にわたって使用されています。期待される効果が達成されていない可能性

もあります。この章では、これについてどのように考えるか説明します。 

新生児の就寝時の体位についての推奨 

薬だけが害を及ぼすとは思わないでください。アドバイスでも致死的な事態を招くこと

があります。多くの人が、米国の育児専門家 Benjamin Spock 博士の名を聞いたことがあり

ます。Benjamin Spock 博士のベストセラー「Baby and Child Care」は、数十年にわたって、

特に米国と英国では親と専門家にとっての必読書となりました。しかし、著書にあった善

意のアドバイスが深刻な事態を引き起こしました。1956 年版から 1970 年代の後半までの著

作で同氏は、反論の余地がないように見える論理を権威的な立場から次のように主張した

のです。「新生児の仰向け寝には 2 つの欠点がある。新生児が嘔吐した場合、その嘔吐物で

窒息する可能性がある。また、新生児は頭を同じ側に向ける傾向がある。（中略）これは

頭の片側を扁平にする可能性もある。（中略）新生児は最初からうつ伏せ寝に慣れさせる

ことが望ましいと、私は思う」。 

 
 

新生児の睡眠姿勢に関するアドバイスは時代とともに変化する 

 

スポック博士の書 

（1946年版）により 

仰向け寝が推奨される 

スポック博士の書 

（1956 年版）をきっかけに、

推奨がうつ伏せ寝に変更 

米国にて「Back to 

sleep」キャンペーン 

系統的レビューの発表 

英国 

最初の試験にて 

危険性が 

示唆される 2度目の試験 

にて危険性が 

示唆される 
その他 3つの試験が 

行われ、うち 2つの試験で 

危険性が示唆される 
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赤ちゃんをうつ伏せ寝にすることは、病院での標準的な習慣になり、数百万の親たちも

家で忠実に実践した。しかし、厳密に評価されたことがないこの習慣によって、数万もの

回避可能な乳幼児突然死症候群 (cot death)1 をもたらしたことが現在では知られています。

不運な結果を招いた推奨が、乳幼児突然死症候群のすべての要因だったわけではありませ

んが、うつ伏せ寝の習慣を中止し、乳児を仰向けに寝かせるよう促したことで、こうした

死亡は劇的に減少しました。うつ伏せ寝における有害な影響についての明確な証拠が明ら

かになった 1980 年代には、医師とメディアがその危険に警鐘を鳴らし、乳幼児突然死症候

群の死亡数が劇的に減り始めました。不運を招いた Spock 博士のアドバイスの悪影響を完全

に排除するため、その後も「仰向け寝に戻す（back to sleep）」キャンペーンが実施されま

した。 

心臓発作後の患者の異常な心臓不整脈を補正する薬 

Spock 博士のアドバイスは論理的に見えましたが、未検証の理論に基づくものでした。こ

のような危険が生じる別の例をあげることも容易です。心臓発作を起こした後、心臓のリ

ズム異常である不整脈を発症することがあります。不整脈を発症した人は、発症していな

い人よりも死亡リスクが高くなります。不整脈を抑制する薬が存在するので、これらの薬

が心臓発作後の死亡を減少させると推測するのは理にかなうように思えます。しかし実際

には、この薬は全く逆の効果を持っていました。これらの薬に対する臨床試験は行われて

いましたが、心臓のリズム異常が減少したかどうかだけを検証していました。1983 年に臨

床試験で蓄積されたエビデンスが最初に系統的にレビュー（されたとき、これらの薬が死

亡率を減少させるというエビデンスはありませんでした 2。 

しかし、この薬はその後も約 10 年間使用され続け、死亡も発生し続けました。1980 年代

後半のピーク時には、米国だけで毎年何万人もの早期死亡を引き起こしたと推定されてい

ます。ベトナム戦争中の死亡者総数よりも多い数の米国人が、毎年、死亡したのです 3。 後

になり、商業上の理由から、複数の試験でこの薬が致命的であったことを示唆する結果が

出ていたにも関わらず、一度も報告されなかったことが明らかになりました（第 8 章 p.79

を参照）4。 

ジエチルスチルベストロール（DIETHYLSTILBOESTROL） 

流産や死産の経験を持つ妊婦に対して、ジエチルスチルベストロール（DES）と呼ばれる

合成（非天然）エストロゲンが有益かどうかについて、かつては医師らに確信がありませ

んでした。DES を処方する医師もいれば、処方しない医師もいました。DES は、流産や死

産を引き起こすと思われる胎盤の機能不全を改善すると考えられており、1950 年代初頭に

普及しました。DES 治療後に、流産や死産の経験を持つ女性も無事に出産したという事例

報告により、DES 利用者は自信を持ちました。 
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例えば、ある英国の産科医は、2 回の死産の経験がある女性に対し、妊娠初期から DES

を処方しました。その妊娠は、無事新生児の出産につながりました。女性の「自然な」出

産能力が向上したと推測した産科医が、その女性の4回目の妊娠中はDESを控えたところ、

「胎盤機能不全」のために胎児は子宮の中で亡くなってしまいました。そのため、女性の 5、

6 回目の妊娠では、産科医も女性も確信をもって再び DES を使用し、その妊娠は無事出産

につながりました。産科医と女性は、DES は有用な薬であると結論づけました。残念なこ

とに、この観察に基づいた結論は、公正な検証では有効性を認められませんでした。女性

がケアを受けたのと同期間に、公正な研究が実施されて報告が出ていたのですが、DES が

有益であるとするエビデンスはありませんでした 5。 

公正な検証から、DES が死産防止に役立つというエビデンスは認められませんでしたが、

DES の話はそこで終わりませんでした。20 年後、まれな膣がんに罹患した若い女性の母親

によって、有害な副作用の証拠が出現し始めました。母親は妊娠中に DES を処方されてお

り、娘のがんは DES によって引き起こされた可能性があることを示唆していました 6。この

観察は正しく、また最も重要なことは、それが正しいと証明されたことです。それ以来、

誕生前に DES に曝露した男女問わず対象者に関して、多くの研究がさまざまな DES の深刻

な副作用を明らかにしてきました。これらの副作用には、まれながんの頻度増加だけでな

く、生殖器系の他の異常も含まれていました。  

妊娠時に DES は使用してはならないと公式に発表されるまでに、数百万人がこの薬に曝

露されていました。医師が 1950 年代に入手可能な DES に関する最も信頼できる研究のエビ

デンスを活用していたなら、処方する医師は少なかったと考えられます。なぜならば、DES

が最初に処方された胎盤機能不全の改善に対して、実際に効果があるという証明は存在し

なかったからです。残念なことに、この有益性に関するエビデンスの欠如が、広く見過ご

されてしまったのです 7。 

 

ホルモン補充療法（HRT） 

 

ホルモン補充療法（HRT）が閉経後の女性では、よく起きる悩ましい顔の潮紅を軽減す

るのに非常に効果的であり、骨がもろくなる骨粗鬆症の予防に効果があるとするエビデン

スがいくつかあります。後日、心臓発作および脳卒中の予防を含む、より多くの有益な効

果についても、報告が出てきました。医師のアドバイスを受けた何百万もの女性が、これ

らの報告やその他のメリットを考慮し、HRT を長期的に使いはじめました。しかし、これ

らの報告の根拠は非常に疑わしいものでした。  
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混乱するのも無理はない 

 下記は、2004 年 1 月、子宮摘出患者が医学雑誌「The Lancet」あてに書いた手紙である。 

「1986 年に、私は子宮筋腫のために子宮摘出術を受けた。その際、卵巣も切除され、子宮

内膜症も認めた。私は当時まだ 45 歳で、すぐに閉経が始まってしまうであろうことから、

ホルモン補充療法（HRT）をうけることになった。最初の 1 年はコンジュゲートエストロ

ゲン（プレマリン）を服用したが、1988 年から 2001 年までは、私の手術を担当した医師

から私費治療として6カ月ごとの埋め込み式エストロゲンの投与を受けていた。私は、常々、

この治療に多少の疑念を抱いていた。なぜならエストロゲンを埋め込んだ後、私は物事を

コントロールすることができないと感じ、数年後には頭痛がしょっちゅう起きたからであ

る。それ以外は、体の具合はとてもよかった。 

 私の外科医は、HRT には非常に多くの利点があり、それが私に役立っていると言い、私

もそう思った。時間が経つにつれて、HRT は当初使われていた美容目的よりも、もっと多

くの効能があると報告された。今やエストロゲンは、心臓、骨粗しょう症、および脳卒中

の部分予防にも良いとされている。私が訪問するたびに、私の外科医は HRT を服用するこ

との利点について、さらに多くのエビデンスを持っているようにみえた。 

 その外科医が 2001 年に引退したため、私は国民保健サービスの医師のもとへ行った。そ

こで私は衝撃を受けた！その医師は、私の外科医とは正反対のことを言ったのである。HRT

はやめた方がいい、HRT を継続することで心臓病、脳卒中、乳がんのリスクが高まり、頭

痛の原因ともなるというのだ。私はもう一度だけ投与を受け、その後は短期間、プレマリ

ンの投与を受けたが、それ以来、約 8 カ月間 HRT を使用していない。私の医師は、投与を

続 け る か 、 や め る か は 私 の 判 断 だ と 言 っ た 。 私 は と て も 混 乱 し て い た 。 

 HRT とその素晴らしい利点が、短期間でなぜ逆転するのか私には理解できない。自分の

ような素人がどうやって明確な決定を下すことができるのか？これまでのところ、悪影響

は受けていないものの、私は HRT を継続した方がよかったのではないかと何時間も思いあ

ぐねた。この問題について完全に混乱してしまったし、他の女性も同じように感じている

と確信している」。 

Huntingford CA.Confusion over benefits of hormone replacement therapy. 
Lancet 2004;363:332. 

心臓発作だけをみても、20 年以上にわたり HRT がこの重大な疾患のリスクを軽減すると

言われてきました。  

実際には、このアドバイスは、偏りがある（公正さを欠く）研究（第 1 章および第 6 章を

参照）の結果に基づいたものでした。そして 1997 年には、そのアドバイスが間違っている

可能性があるとの警告がありました。フィンランドと英国の研究者が、適切に実施された

研究の結果について系統的レビューを行ったのです 8。彼らは、HRT が心臓病を減らすどこ
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ろか、実際には増加させる可能性を発見しました。この結論を却下した有力な解説者もい

ましたが、この結論は 2 つの大規模な実証試験によって確認されました。導入時に HRT の

効果が適切に評価されていれば、女性たちは誤った情報を受け取らず、その多くが早期に

死亡することもなかったでしょう。さらに悪いことに、今では HRT は脳卒中のリスクを高

め、乳がんを発症させることがわかっています 9。 

全体的にみれば、HRT は更年期障害を有する女性にとって価値のある治療法であり続け

ています 10。 しかし、特に心臓発作や脳卒中を軽減する治療法として奨励されていたこと

は、非常に残念なことです。このような病気に深刻化する可能性は低いとは言え、HRT は

非常に広く行われているため、非常に数多くの女性が影響を受けています。  

湿疹治療用の月見草油（EVENING PRIMROSE OIL） 

たとえ不適切に評価された治療が死亡例や有害事例につながらなかったとしても、金銭

的な無駄を生む場合があります。湿疹は、子どもも大人も罹患する悩ましい皮膚疾患です。

皮膚の病変は、外見上の問題と強いかゆみが発生します。この病気にはステロイドクリー

ムの使用が役立ちますが、皮膚の薄層化など、これらの治療の副作用に関する懸念があり

ました。1980 年代初頭には、天然植物油エキスである月見草油が副作用の少ない代替品と

して現れました 11。月見草油にはガンマリノレン酸（GLA）と呼ばれる必須脂肪酸が含まれ

ており、それが湿疹に月見草油を使用する妥当な理由とされていました。そして、例えば、

GLA は湿疹のある患者の体内で変換される（代謝される）という意見もありました。した

がって、理論的には、GLA サプリメントも役立つはずでした。また、スターフラワーオイ

ルとしても知られているルリヂサ油には、さらに多量の GLA が含まれており、このルリヂ

サ油も湿疹治療に推奨されていました。 
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湿疹の月見草油に関するエビデンスと使用のタイムライン。 

 

GLA は安全だと信じられていましたが、有効だったのでしょうか？それを解明するため

に数多くの研究が行われましたが、結果はこれと反するものでした。また発表されたエビ

デンスは、サプリメントを製造する企業が資金提供する研究によって大きな影響を受けて

いました。1995 年、英国保健省は、月見草油の製造業者とは関係のない研究者に、合計 20

件の公開および非公開の研究についてレビューを要請しました。有益性を示すエビデンス

は見出されませんでした。対象薬の製造者が異議を唱えたため、保健省は報告書を公表し

ませんでした。しかし 5 年後、同じ研究者が月見草油とルリヂサ油について別の系統的レビ

ューを行い、その時は報告を公表しました。結果、最も大規模で包括的な研究でも、これ

らの治療法が効いたと証明するエビデンスは認められませんでした 12。 

調べなかったことが一点あります。おそらく GLA は極めて高用量でしか作用しないとい

う主張です。しかし 2003 年には、注意深く実施された公正な検証により、この主張も否定

されました 13。 皮肉なことに、これらの結果が公表される頃までには、英国医薬品規制庁

（MCA、その後、英国医薬品庁（MHRA）に改称）が、 薬が効くというエビデンスがない

として、ついに 2002 年 10 月に、2 つの主な月見草油製剤の製品認可を撤回しました。しか

しそれにもかかわらず、月見草油の安全性については何の懸念も表明されていないため、

それはさまざまな症状に使える「栄養補助食品」として店頭で広く販売されています。月

見草油の湿疹への効能は、「湿疹症状の緩和が期待できます」、「役立つ可能性がありま

 

月見草が可能性のある 

治療として初めて示唆される 

公開されている試験および公

開されていない試験の計 20

件をレビューするも、英国保

険省により結果は非公表 

英国医薬品規制庁が湿疹への 

使用認可を撤回 

英国では 

「栄養補助食品」 

としてき引き続き発売 

最初の試験が 

Lancet に公表 

肯定的な試験が公表されるも

規模の大きい否定的な試験は

除外される 英国健康技術評価プログラムが試験の 

レビューを公表するも、有益性は見出

されなかった 
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す」、「湿疹などの症状に対して抗炎症剤としての作用が期待できる薬効成分が含まれて

います」など、あいまいな表現で宣伝されています。  

 

キーポイント 

 学説や専門家の意見は、安全で効果的な治療法への信頼できる指針ではない。 

 治療法が「確立されている」という理由だけでは、有害性よりも有益性が上回るとは

限らない。 

 たとえ患者が不適切に検証された治療で副作用がなかったとしても、それを利用する

ことで個人および社会の資源を無駄にする可能性がある。 
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第3章 多ければ良いとは限らない 

良い治療ならば、それを沢山やればもっと良いに違いない。これはよくある誤解です。

正しくないだけでなく、 実際には有害になることもあります。利益が多く副作用の少ない

「適切な」用量を見つけることは、すべての治療に共通の課題です。用量を増やしていく

と、有益な効果はあるところで頭打ちになりますが、一般的に有害性は増加し続けます。

つまり「より多く」は、実際の利益を減らしてしまうか、全体として害を引き起こしてし

まう可能性があるのです。 

利尿薬が良い例でしょう。低用量なら血圧を下げ、副作用はほとんどありません。しか

し、高用量だとさらに血圧が下がることはなく、むしろ頻尿、インポテンス、血糖値の上

昇など有害な作用を引き起こします。同様に低用量アスピリン（1 日あたり摂取量が標準錠

剤の 1/4〜1/2）は、脳卒中の予防に役立ち、副作用はほとんどありません。しかし、日に何

度かアスピリン錠剤を摂取することで頭痛が和らぐ可能性はありますが、脳卒中を予防す

る効果はなく、逆に胃潰瘍のリスクを高めてしまいます。 

この「適正な投与量」の原則は、薬物療法に限らず手術を含む他の多くの治療法にも当

てはまります。  

乳がんの集中治療 

よくニュースにもなる乳がんの治療は、より集中的な治療の方が有益だと思い込む危険

性について、特に貴重な教訓を与えています。  

医師の医療の根拠とは 

「私たち〔医師〕がそのような行動をとったのは、以下のような理由からだ。他の医師が

そうしているし、違うことはしたくない。教師、同僚、研修医にそう教えられた。教師、

管理者、規制当局、ガイドライン開発者によってそうするように強制されたか、そうしな

ければならないと思い込んでしまった。患者が望むのでそうするべきと思った。金銭的利

益（不要な検査（特に手続き指向の医師による）と不要な診療）のため。 ［法制度、監査］

が心配で（身を守る）。（自然がその過程をたどるために）ある程度の時間が必要である。

最後に、そして最も一般的な理由は、何かをしなければならず（正当化）、常識を当ては

めることができなかったので、そういう行動をとるのだ」。 

Parmar MS。We do things because (rapid response). 
BMJ.Posted 1 March 2004 at www.bmj.com. 

20 世紀から 21 世紀にかけて、乳がんの女性は、非常に厳しく苦しい治療に耐えていまし

た。これらの外科的および内科的治療法のいくつかは、乳がん治療に実際に必要な処置の
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域をはるかに超えたものでした。しかし、一部の患者や医師の間では、そうした治療法が

圧倒的に人気でした。患者はより積極的な治療、あるいは有害作用を伴う治療であればあ

るほど、乳がんを「征服」できる可能性が高いと確信していたのです。乳がん治療に対す

る従来の態度に異議を唱え長年準備してきた医者と患者が、この誤った信念を変え始めま

した。「治療は多い方が良い」という神話を捨てさせるため、彼らは信頼できるエビデン

スを用意するのに苦労しましたが、同僚の軽べつや著名な医療関係者からの抵抗に悩まさ

れました。  

今でも、治療は多い方が良いはずだという考えと相まって恐怖感が、治療選択の根拠と

なっています。その治療法の有益性が、より簡単なアプローチを上回るというエビデンス

さえない場合や、治療で死亡する可能性を含め、有害性が高いことがわかっている場合で

もそうです。例えば、この考え方は、一部の患者と医師に「従来型」の大幅な切除手術を

選択するよう促します。またより簡単な治療で十分に効果がある場合でも、重篤な心臓疾

患を引き起こす可能性があり、不快で苦痛な副作用で知られているハーセプチンの高用量

化学療法を選択する人もいます（第 1 章を参照）。どうすれば良いのでしょうか。  

過激な治療が常にベストとは限らない 

「がん治療に携わる者は、より過激な治療が良い結果を生むと考えがちである。患者を不

必要なリスク、過激な治療のために不要にもたらされる初期、晩期の副作用から守るため

には、過激な治療と、それほど過激でない治療を比較したランダム化試験が不可欠である。

あるかもしれない利益享受をとらないことにした患者は、同時にあるかもしれない危害か

らも守られるので、この比較試験は倫理的である。そして結果は判明するまで誰にもわか

らないのだ」。 

Brewin T in Rees G, ed. The friendly professional: selected writings of Thurstan Brewin. 
Bognor Regis:Eurocommunica, 1996. 

 

切除手術 

20 世紀半ばまで、外科手術は乳がんの主な治療法でした。これは、がんがゆっくりと秩

序ある方法で進行し、最初は胸部の腫瘍から局所的なリンパ節、例えば脇の下などに広が

るという考えに基づいていました。その結果、腫瘍の切除手術がより根治的で迅速なもの

であるほど、がんの拡散をやめる機会が高まると考えられました。治療は広範な「局所」

手術、すなわち乳房または乳房付近の手術でした。それは局所と呼ばれたものの、根治的

な乳房切除術であり、胸部筋肉の大部分と広範なリンパ節組織を胸部だけでなく脇の下か

らも取り除く手術でした。  
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古典的（ハルステッド）胸筋合併乳房切除 

William Halsted 氏によって 19 世紀後半に考案された根治的（胸筋合併乳房切除）手術は、

20 世紀の第 3 四半期まで乳がん治療で最も一般的に行われた手術だった。外科医は、乳房

をすべて切除するだけでなく、胸壁を覆う大胸筋も切除した。外科医が腋窩（腋窩）から

リンパ節および周囲の脂肪を切除できるよう、小胸筋も取り除かれた。  

拡大乳房切除 

「多い方が良い」という信念により、より積極的な外科医は鎖骨上のリンパ節と胸骨下の

内胸のリンパ節を取り除く、さらに広範な手術を行うようになった。内胸のリンパ節に達

するため、複数の肋骨を取り除き、胸骨を骨ノミで割った。それにとどまらず、腫瘍の広

がりを「あおる」と考えられていたホルモンの生産を抑制しようと、腫瘍がある側の腕を

外し、身体のさまざまな腺（副腎、下垂体、卵巣）を切除する外科医もいた。 

女性がそのような手術に耐えても、大幅に切除された胸郭は、衣類で隠すことも困難だっ

た。手術が左側だった場合、心臓を覆うために残ったのは、薄い層の皮膚だけだった。  

Adapted from Lerner BH, The breast cancer wars: hope, fear and the pursuit of a cure in twentieth-century 
America.New York; Oxford University Press, 2003. 

このような状態でも、このような切除手術の増加が乳がんによる死亡率によい影響を与

えていないようだ、と指摘した思慮深い乳がんの専門家もいました。そして、乳がんは乳

房から近くのリンパ節にまで広がるのではなく、実際には最初から全身性の病気だという

別の理論を提起しました。言い換えれば、乳房のしこりが発見された時点で、がん細胞が

体内の他の場所にすでに存在しているはずであると推論しました（下記を参照）。そうで

あれば、腫瘍およびその周辺組織について適切な範囲で切除し、局所放射線治療を加えた

治療パターンが、女性にとって優しい治療であり、根治的手術と同じくらい効果的である

と主張しました。この新たな乳がん転移の理論に基づいて「全身療法」の導入、つまり体

内の他の場所のがん細胞の発生を考慮した治療法が生まれました。 

この新たな考え方に基づいて、医師らは、腫瘍および周囲の正常組織の辺縁部に限定し

た乳腺腫瘤摘出術（乳房温存術）を提唱しました。乳腺腫瘤摘出術の後に放射線療法が行

われ、一部の女性では化学療法が行われました。しかし、乳腺腫瘤摘出術の支持者は、こ

の新しいアプローチを根治手術と比較することへの大きな抵抗に遭いました。医師はそれ

ぞれ、どちらか一方のアプローチを強く信じ、患者もまた自分の信じる治療を切望しまし

た。その結果、提案された新しい治療法の有益性と有害性について、既存の治療との比較

をした重要なエビデンスの作成は遅れました。 

様々な困難がありましたが、利益に対する疑いをもちながら治療を続けることを望まな

い外科医と、切除手術を受けたくないと声をあげた女性の両方によって、最終的に強引な

手術に異議が唱えられるようになりました。 
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1950 年代半ば、米国の外科医 George Crile 医師は、「多い方が良い」とするアプローチへ

の懸念を広く一般に訴えました。医師に批判的に思考させる最も効果的な手段として、人

気雑誌のライフ誌の記事で訴えました 1。 彼は「医療専門家の間の議論は、今や学界内に限

らず広く世間に開かれている」と言いました。その後、米国の外科医 Bernard Fisher 氏は、

他分野の専門医らとともに、がんを生物学的に研究する一連の厳密な実験を考案しました。

その結果、がん細胞は、たとえ原発がんが発見される前であっても、血流を介して広く移

動することができることが示されました。これは、がんがすでに体のどこかに存在してい

たならば、積極的な手術はほとんど意味がないという結果です。Crile 医師が臨床的判断か

らより局所的な療法を主張したのに対し、Fisher 医師と人数が増えたその研究者グループは、

協力してより正式で厳密なアプローチをとりました。最も偏りのない（公正な）方法とし

て知られるランダム化試験（第 6 章を参照）によって、根治的手術の価値を証明するか、ま

たは反証しようと取り組んだのです。彼らは、そのような研究を行うことで、医療界と一

般市民が合意できる結論を得るだろうと論じました。1971 年、Fisher 医師は、外科医はそう

した試験を行うことで理論を検証するという、倫理的かつ道徳的な責任を負っていると宣

言しました。そしてその言葉通り、Fisher 医師による試験の 20 年間の追跡調査で早期死亡

のリスクを評価したところ、乳房温存術に続き放射線治療を行う治療法に対して、根治的

乳房切除術の方が優れている点は示されませんでした 2。 

 

ランダム割り付け - 簡単な説明 

「ランダム化によって、偏りを最小限に抑え、各治療群の患者がすべての既知および未知

の要因において可能な限り類似していることを保証できる。これにより、各治療群の転帰

に見出だされるいかなる差異も、治療効果の差異によるもので、それぞれの治療を受けて

いた患者間の差異によるものではないことが保証される。 

ランダム化は、臨床医が意識的または無意識のうちに特定のタイプの患者を 1 つの治療に

割り振り、別の治療を別のタイプに割り振る機会を排除し、また特定の種類の患者が 1 つ

の治療を選択し、別の種類の患者が他の治療を選択する機会も排除する」。 

Harrison J. Presentation to Consumers’ Advisory Group for Clinical Trials, 1995. 
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乳がん手術における「多い方が良い」とするアプローチへの挑戦 

他の国の研究者もランダム化試験（第 6 章参照）により、乳房温存療法と根治的乳房切除

術を比較しました。例えば、1960 年代初めの英国の Hedley Atkins 氏ら、その後イタリアの

Veronesi 氏らの研究です。総体的に Fisher 医師の結果が確認され、20 年後の追跡調査も含め

て、根治的乳房切除術がより長い生存をもたらすというエビデンスは認められませんでし

た 3。 スウェーデン、イタリア、ならびに英国と米国における他のランダム化試験では、手

術後に放射線療法を実施した場合と手術単独治療との比較、短期と長期の化学療法の比較

など、多くの治療法間で比較を行いました。全体として、これらの早期試験および詳細な

実験研究の結果は、乳がんが確かに全身性疾患であり、乳房のしこりが発見される前に血

流を介してがん細胞が広がるという理論を支持していました 4。 根治的な手術が有益性よ

りも多くの有害性を持つというエビデンスが増える中、世界中でより多くの医師が納得す

るようになりました。そして、20 世紀の最後の 10 年間で、患者や一般市民の態度も変わり

始めました。米国やその他の地域において、Rose Kushner 氏（第 11 章参照）などの患者活

動家の活動に先駆け、知識を得た患者グループが世界中から集まり、「多い方が良い」と

いう考え方の手術や、しばしばそうした考えに付随する医療パターナリズム（医療父権主

義）に異議を唱えました。 

患者と医療従事者に広まったこの活動は、過去の外科手術における過剰な切除に対して

効果的に問題を提起しました。しかし、信じられないことに、不必要な乳房切除手術は依

然として報告されており、例えば 2003 年には、日本で 150 件以上の根治的な乳房手術が行

われていました 5。 

1985 年までは、乳がん治療のあらゆる面から膨大な件数の試験が実施され、その試験結

果を最新情報に反映させることが非常に困難でした。この問題に取り組むため、オックス

フォード大学の Richard Peto 氏は同僚とともに、多くの研究に参加したすべての女性に関す

る全情報をもとに、初めて一連の系統的レビュー（第 8 章参照）を実施し、すべての試験所

 

根治的乳房切除術が 

様々な方法で拡大 

Halsted が 

根治的乳房 

切除術を開発 

Fisher らが 

低侵襲性 

手術の試験を開始 

一部の専門医が 

根治手術の必要性を 

疑問視 

 

20 年の追跡調査により 

知見が確認される 

Rose Kushner が 

乳がん経験に関する 

書籍を出版 
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見をまとめました 6。 乳がん治療の系統的レビューは、今では定期的に更新され、公開さ

れています 7, 8。 

骨髄移植 

しかし強引な切除手術は終わったものの、「多い方が良い」という考え方が消えたわけ

ではありませんでした。20 世紀の最後の 20 年間に、高用量の化学療法とそれに続く「幹細

胞レスキュー」と呼ばれる骨髄移植を含む新しい治療アプローチが導入されました。1999

年の New York Times 紙では、このアプローチの背景をこう説明しています。 

「医師は患者の骨髄や赤血球の一部を抜き取り、骨髄を破壊する莫大な量の毒性薬物

を投与します。高用量の薬物ががんを排除した後、保存していた骨髄を体に戻し、患者

が感染症で死なないように、それが素早く増殖するのを目標にします。骨髄提供を利用

したこの方法は、長い間、血液のがんに有効な治療として確立されていました。これは、

血液のがんは患者の骨髄にがんが存在しているという理由からでした。乳がんにこうし

た治療を使うとすれば完全に異なる、そしてまだ検証されていない理論によります」9。 

米国では、100 人の患者のうち 5 人が治療で死亡したにもかかわらず、命懸けで何千人も

の女性達が、医者や病院にこの苦しい治療を求めました。患者自身の自己負担分も含めて、

何千ドルもの費用が費やされました。最終的に一部の患者は、その治療の有用性を示すエ

ビデンスが欠如していたにもかかわらず、社会的圧力を受けた医療保険会社から払い戻し

を受けました。多くの病院や診療所もこの治療で収益があがりました。1998 年、ある病院

経営法人は、主に骨髄移植を行うがんセンターから 1 億 2,800 万ドルの収入を得ました。米

国の医師にとって利益のあがる収入源であり、名声も得られ、多くの論文を書くことので

きる分野でした。患者からの根強い需要が市場を活性化させました。治療を提供する米国

の民間病院間の競争は激しく、治療費値下げの宣伝も見られました。1990 年代には、臨床

試験のために患者を募集しようとしている米国の大学病院でさえこの治療法を提供してい

ました。これらのプログラムは効果に疑問があっても、がん治療にとって「利益をあげる

ドル箱（cash cow）」となっていました。  

このような効果が証明されていない治療法に無制限にアクセスすることは、別の重大な

欠点がありました。これらの治療法と、標準的な治療法を比較する臨床試験に参加する患

者が十分に確保できなかったのです。その結果、信頼性の高い回答を得るには予想以上に

時間がかかりました。 
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公正なエビデンスのための闘争 

研究者らは、2 つの研究で約 1,000 人の女性を登録するのに約 3 年を要すると予想した。し

かし実際には 7 年かかった。（中略）これはそれほど意外ではない（中略）臨床試験の患

者は、骨髄移植が標準的な治療法よりも優れているというエビデンスはないと告げられ、

その厳しい予後を示す同意書に署名する必要がある。試験に参加するということは、これ

らの現実に直面しなければならない。これは決して簡単なことではない。しかし、対照群

の患者を含むランダム化試験として知られる研究の外で移植を受けるなら、医師が移植で

命を救えますと熱意を持って言うかもしれない。患者は真実を知る権利を持っているが、

希望を奪う医師のところには行きたがらない。 

Adapted from Kolata G, Eichenwald K. Health business thrives on unproven treatment, leaving science behind. 
New York Times Special Report, 2 October 1999. 

 

このような問題によって公正なエビデンスを得ることが困難だったにもかかわらず、い

くつかの臨床試験が実施され、他のエビデンスも批判的に見直されました。そして 2004年

までに、従来の化学療法と、高用量化学療法の後に骨髄移植を実施した場合と比較し、蓄

積されたその結果の系統的レビューが行われました。一般的な乳がん治療としては、高用

量化学療法と骨髄移植が有用であるという確かなエビデンスはありませんでした 10, 11。 

あえてより少ない治療を考える 

したがって、多い方が常に良いとは限りません。このメッセージは今もって重要です。

現在、転移性乳がんの女性の間には、ハーセプチン（上記および第 1 章を参照）などの治療

にかなりの期待があります。しかしハーセプチンは、これらの患者に、重篤な副作用や治

療自体による死亡の可能性をもたらす一方で、わずか数日ないし数週間という生存期間延

長の小さな機会を提供することがあるだけです 12,13。 

この過剰治療の傾向は、乳がん治療の全く別の領域でも明らかにされています。例えば、

乳がんスクリーニング（第 4 章を参照）によって検出された非浸潤性乳管がん（DCIS）の

ような前がん状態の女性において、過剰でしばしば不必要な治療が行われています。DCIS

は未治療のまま放置しても、一生涯、問題を起こすことはない可能性が高いのです。一方、

一般的な脇下リンパ節を取り除く手術にも、リンパ浮腫などの腕に影響を与える不快な合

併症リスクとして、疑義が高まっています。他の治療法に腋窩リンパ節切除を加えても、

生存率の改善が見られないからです（第 5 章を参照）14。 

キーポイント 

 集中的な治療は必ずしも有益ではなく、時には利益よりも害を及ぼすことがある。 
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第4章 早ければ良いとは限らない 

冒頭の 3 つの章では、十分に検証されていない治療がなぜ重大な害をもたらしうるかを説

明しました。本章では、病気を早期発見するために、一見健康な人々に対して行う検診に

着目します。検診はとても賢明なことに思えます。病気による深刻な影響を避けて、健康

を維持するのにそれ以上よい方法があるでしょうか。しかし検診は役に立つ状況がいろい

ろある一方で、害を及ぼすこともあります。 

本章では、さまざまな疾患を例にあげ、診断は早いほどよいこともあるが、必ずしもそ

うとは限らないのはなぜか、有益性が全くないか不確定な検診が数多くあるのはなぜか、

そして、いかにして検診の有益性がしばしば大げさに宣伝され、有害性が軽視または無視

されてきたかを説明します。 

「人」から「患者」へ 

検診は、「陽性」と判定された「人」を否応なく「患者」に変えるが、これを軽く考えて

はいけない。「患者が医師に助けを求めれば、医師は最善を尽くす。医学界の知識の欠如

については医師個人の責任ではない。しかし、その医師が検診を実施しようとする場合、

医師はそれとは違う立場となる。医師が検診を実施する場合には、その検診が相当な割合

の受診者において、疾患の自然経過を変える可能性があるという決定的エビデンスがなけ

ればならないと私たちは考える」。 

Cochrane AL, Holland WW.Validation of screening procedures. 
British Medical Bulletin 1971;27:3-8. 

健康な人への検診は決して安易に行うべきではありません。慎重にならざるを得ない重

要なマイナス面が必ずあるからです。検診は医学的介入です。それだけでなく、検診を勧

めること自体が介入です。検診を受けないことにしたとしても、それが「正しい」判断で

あったかどうか、ずっと不安が残る人もいるでしょう。それが人間というものです。そも

そも検診を勧められていなければ、状況は全く異なります。 

確認や治療を目的として検診を健康な人々に勧めるのは、次の点について確証がある場

合に限るべきです。（a）検診による有害性よりも有益性の方が大きいと見込まれ、手頃な

費用で受けられること、（b）検診が、高品質かつ良好に運営される制度の一環として実施

されること（下記を参照）の 2 点です 1。 

検診は、検査だけにとどまるものではありません。検診を受けるよう勧められた人には、

受けるかどうか判断できるように偏りのない十分な関連情報が必要です。つまり、自分が

巻き込まれていく事態について知る必要があります（下記を参照）2。 
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検診に対する考え方の 1 つは、次のようなものです。 

検診 = 検査 + 効果的な管理戦略 

 

神経芽細胞腫検診からの教訓 

神経芽細胞腫（主に小児に生じる、まれながん）検診での経験は、教訓になる点があり

ます。この腫瘍は、身体のさまざまな部位の神経細胞に発生します。この病気にかかった

小児の生存率は、腫瘍に侵されている身体の部位、診断時の腫瘍の広がり具合、患児の年

齢などの要因によって異なります。診断時 1 歳から 4 歳までの患児の 5 年全生存率は、約

55％です 3。神経芽細胞腫の特徴は、時として治療なしで完全に消失する（自然退縮と呼ば

れる現象）数少ないがん種の 1 つであるということです 4。 

神経芽細胞腫はかつて、次の 4 つの理由から検診に恰好の疾患だとみなされていました。

すなわち、（1）1 歳前に診断された小児は、１歳以降に診断された小児よりも予後が良好

であることがわかっている、 （2）疾患が進行している小児は、疾患が早期の小児より状況

がかなり悪い、（3）尿を含んだおむつから尿を吸い取り、尿中の物質を測定するという簡

単で安価なスクリーニング検査がある、（4）その検査では、神経芽細胞腫に罹患した小児

を 10 人中 9 人の確率で検出できる、という理由です 5。 

生後 6 カ月の乳児を対象とした神経芽細胞腫の集団検診は、日本で 1985 年に初めて導入

されましたが、当時、臨床試験による偏りのない（公正な）科学的エビデンスは得られて

いませんでした。全国的検診の開始から 3 年間で 337 人以上の乳児が神経芽細胞腫と診断さ

れ、そのうち治療を受けた 97％が、1990 年に至っても生存していました。しかし、20 年後、

神経芽細胞腫検診によってこのがんで死亡する小児の数が減少したことを示すエビデンス

はありません。どうしてそんなことになるのでしょうか。 

日本で検診が導入され、推進される根拠となったエビデンスを詳細に調べたところ、重

大な欠陥があることが判明しました。簡単に説明できる欠陥です。97％という目覚ましい

生存率は、専門用語で「罹患期間バイアス（偏り）」と呼ぶものです。つまり、検診は、

時間をかけて発症する疾患（この場合は増殖が遅い腫瘍）の検出で最も効果を発揮します。

対照的に、急速に増殖する腫瘍は、検診で検出される可能性は低いのですが、小児では腹

部の腫れなどの徴候が現れ、医師の診察を受けることになります。急速に増殖する腫瘍は、

増殖が遅い腫瘍より重症度がかなり高くなる可能性があります。増殖が遅い神経芽細胞腫

は通常、自然退縮を含めて予後は良好です（図を参照）6。 

つまり、検診で診断された上述の 337 例は、いずれにしても、その後の経過が良好であっ

たと思われる症例が大半であり、最悪の転帰をたどる可能性のある乳児は含まれていなか

ったと考えられます。当然、検診が検出した神経芽細胞腫には自然退縮していったものも

含まれていたでしょう。検診をしていなければ、これらの腫瘍が存在したことさえ誰も知
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らなかったでしょう。検診を実施したことで過剰診断を受けた乳児は患者となり、その後、

治療に伴う不要な害にさらされることになりました。 

 
病気と診断されてからの生存期間 

日本での全国検診実施の根拠となった小規模研究の結果は有望には見えたものの、出生

日からの生存期間ではなく、神経芽細胞腫の診断日からの生存期間を調査して解析したも

のでした。これは重要な点です。なぜなら、より早く病気と診断されたために患者の生存

期間が延びるわけではなく、病気の患者となってからの人生が長くなるにすぎないからで

す。別の言い方をすれば、「病気の時計」が早く動き出すため、生存期間が長くなったよ

うにみえるのです。これは、「リードタイム・バイアス（偏り）」と呼ばれる別のバイア

スを示す例です。このバイアスは、診断時の年齢ではなく、出生日で結果を解析すれば取

り除くことができます。 

対照的に、カナダとドイツで合わせて約 300 万人の小児を対象として同検診の臨床試験が

実施されました。そこから得られたバイアスのないエビデンスでは、検診による有益性を

見出すことはできず、逆に明らかな有害性がありました 7 。具体的には、不適正な手術と化

学療法があげられ、そのいずれも不要かつ深刻な影響を及ぼす可能性があります。このエ

ビデンスに基づいて、日本では乳児の神経芽細胞腫検診が 2004 年に中止されました。  

その頃、初期の日本の研究で有望な結果が出た後、オーストラリアのニューサウスウェ

ールズ州では、1980 年代に神経芽細胞腫検診が計画されていましたが、大勢の乳児は検診

を免れました。  

 

早期発見 通常の診断時期 

死亡 

死亡 

死亡 
検診 

リードタイム 

検診 

なし 

効果のない 

検診 

有効な 

検診 

検診 

リードタイム 
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早期発見は受ける価値があるものという思い込みは禁物 

「神経芽細胞腫検診の例は、検診は病気を早期発見できるので検診を受ける価値があるは

ずだと、人がいかに簡単に思い込んでしまうかを示している。この 2 件の研究から、神経

芽細胞腫検診は受ける価値がなかっただけでなく、「過剰診断」につながっており、自然

退縮したであろう腫瘍も見つけていたはずであると言える。どちらの研究でも、検診実施

群の小児は治療に伴う重度の合併症を発症したと報告した。これらの教訓が前立腺がん検

診など他の検診プログラムの実施を検討する際に活かされることが望まれる」。 

Morris JK.Screening for neuroblastoma in children. 
Journal of Medical Screening 2002;9:56. 

前述の通り、日本での研究結果は、検診を受けた乳児の診断日以降の生存期間の延長を

示すものであり、出生日からの生存期間は解析していませんでした。そこで、オーストラ

リアの専門家が、日本の研究結果について乳児の診断日からではなく、出生日に基づいて

再解析したところ、検診を受けた乳児と受けていない乳児とでは生存率に何ら差異を認め

ませんでした。これを根拠として、ニューサウスウェールズ州当局は検診制度を廃止した

ため、乳児を不要な害から守り、医療関係局は不要な支出を免れることができました。 

有益性と有害性のバランスをみる 

有益な検診の例は多数あります。おそらく、成人で最も広く実施されているのは、心臓

病や脳卒中の危険因子検査で、一般の診療で日常的に行われます。高血圧、高い血中コレ

ステロール値、喫煙がこれらの疾病リスクを高めること、そして、そのような危険因子が

ある人を特定して指導し、治療すれば心臓発作や脳卒中を予防できることを示す十分なエ

ビデンスがあります。  

フェニルケトン尿症検診：明らかに有益 

新生児は通常、フェニルケトン尿症（PKU）という遺伝性疾患の検診を受けます。PKU

の新生児は、乳、肉、魚、卵など毎日の食品に含まれる物質であるフェニルアラニンを処

理することができません。治療を受けないでいると、フェニルアラニンが血液中に蓄積し、

深刻で回復不能な脳損傷を引き起こします。PKU の検査では、新生児のかかとから血液を

数滴採取し、検査室で分析します。この「かかと穿刺検査」で陽性となり、精密検査で診

断が確定した新生児には特別食による治療を行い、正常に成長できるようにします。 
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腹部大動脈瘤検診：慎重に推進 

対象年齢層は全く対照的ですが、腹部大動脈瘤検診も有益と言えます。大動脈は体内で

最も太い血管で、心臓から胸部および腹部を通っています。一部の人々では、加齢ととも

に腹部の大動脈の壁が弱くなり、大動脈が膨らみ始めます。この状態を動脈瘤と言い、症

状が出ることはほとんどありませんが、65 歳以上の男性に最も多くみられます。大きな動

脈瘤は、そのうちに前触れなく破裂して血液が漏れ、しばしば死に至ります 8。 

高齢男性における動脈瘤の頻度に関するエビデンスは、検診制度を導入する際の根拠と

なります。例えば、英国では 65 歳になった男性を対象として（女性は対象外）、超音波検

診が実施されています。超音波スキャンで大きな動脈瘤が見つかれば、専門家による指導

や治療（通常、外科手術）を受けられます。小さな動脈瘤が見つかった場合は、さらに画

像検査を行い、経過を観察し、大動脈が大きくなっていなければ、再度検診を受ける必要

はありません。検診と手術の質が非常に重要です。動脈瘤手術は大手術であり、合併症の

発生率が高ければ、手術は有益というより害になる男性が多くなります。 

乳がん検診：定着しているが、いまだ議論は分かれる 

マンモグラフィ（訳注：乳房の入線事象又は影による画像診断法）による定期的乳房検

診は、多くの国々で定着しているため、有益性が有害性を上回るという確かなエビデンス

に基づいているはずだと一般には思われているでしょう。米国のある公衆衛生専門家が

2010 年に次のように述べました。「かつてこれほど入念に研究されたスクリーニング検査

はありません。この 50 年間で、60 万人以上の女性が 10 件のランダム化試験に参加してお

り、それぞれの試験で約 10 年間の追跡調査を行っています」。しかし、彼はこう続けます。

「この並外れた研究努力を考えると、マンモグラフィによる検診が依然として医学界で最

も意見の分かれる問題のままであるというのは皮肉なことです」9。 

なぜマンモグラフィ検診はこれほど意見が分かれるのでしょうか？根本的な理由は、検

診実施者や患者グループから女性たちに対し、受けるのが賢明であると「売り込まれて」

きたことです。乳房検診の対象とされる女性に提供される情報では、有害性、限界、そし

て影響については上手くあしらわれながら、有益性を強調しています 10。しかしながら、マ

ンモグラフィは、早期診断につながるだけではなく、前立腺がん（下記を参照）と同様に、

患者の生涯で症状が現れないようながんの診断にもつながります。また、偽陽性（訳注：

本当は陰性なのに陽性の結果が出ること）判定が出ることも避けられないでしょう。  

最も信頼性の高いエビデンスは、女性を検診受診群と非受診群にランダムに割り付けた

複数の臨床試験の結果を系統的に検証したものですが、興味深い結果が出ています。2,000

人の女性が 10 年間定期的に検診を受けた場合、検診の恩恵を受け、乳がんによる死亡を免

れるのは、そのうち 1 人であろうということです。しかし、その一方で、10 人の健康な女

性が検診で「がん患者」となり、不要な治療を受けることになります。実際にマンモグラ
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フィが上記の研究に参加した女性で見つけ出した病変は、進行が非常に遅いか、全く進行

もせず、真のがんには決して至らないと思われるものでした。これらの健康な女性は乳房

の一部または全体を切除されることになり、放射線療法、時には化学療法を受けるケース

も多いでしょう 11。 

さらに、検診を受ける女性 2,000 人中 200 人が偽陽性判定を受ける見込みですが、がんで

あるかどうかわかるまで、またわかった後にも、心理的な負担は深刻なものになりかねま

せん。マンモグラフィは、乳房自己検診（セルフチェック）に同様に、しばしば女性に推

奨されていますが、両方とも利益よりも害をもたらすという結果が示されています 12。 

英国のある公衆衛生専門家は、マンモグラフィで個人が利益を受ける可能性は非常に小

さいと指摘しています。彼は次のように述べます。「このことは広く知られていません。

その理由の 1 つは、マンモグラフィ検診実施者にとって、（検診の）受診者数を確保するた

めにはプラス面を強調する必要があり、曖昧な情報しかが提供しなかったことです」。彼

は 2010 年に入手可能なエビデンスを評価し、「マンモグラフィは確かに命を救い、特に高

齢の女性で高い効果を発揮しますが、害があることも確かです」とコメントしています。

彼が言及する害とは過剰診断と偽陽性です。近年実施された複数の検診研究の結果の全体

検証は、いまだ公平な観点で行われていないと彼は批判します 13。こうした公正な評価が待

たれる一方で、女性は相変わらずマンモグラフィ検診を受けるよう勧められています。少

なくとも、検診を受けるかどうかを（希望すれば家族や医者と一緒に）自分で決められる

ように、バイアス（偏り）のない十分な情報を女性に提供する必要があります。  

前立腺がん検診：不確かな有益性に伴う明らかな有害性 

前立腺がんは男性のがんとして世界的に 2 番目に多く 14、大きく 2 つのタイプに分かれま

す。その 1 つが、一部の男性にみられる悪性度の高い前立腺がんです。この危険ながんは急

激に広がってしまい、死亡率が高いものです。一方、多くの男性に発症するのは成長が遅

いがんであり、一生の間に健康に危険を生じるほど進行しないものです。検診では、成長

が遅いがんではなく、危険ながんを（治療できることを期待して）検出できれば理想的で

す。その理由は、いずれのタイプの前立腺がんであっても、治療に伴って失禁や勃起不能

など非常につらい副作用が生じる恐れがあるためです。これは、そもそもがんが問題を生

じないのであれば、高い代償であると言えます 15。 

前立腺がんの男性のほとんどで、前立腺特異抗原（PSA）と呼ばれる物質の血中濃度が高

くなっています。とはいえ、がんがある男性とない男性を区別できる境界となる値は明ら

かではありません 16。また、 臨床的に明らかながんがある男性の 5 人に 1 人は PSA が正常

値です。さらに、その名称にかかわらず、PSA は全く「特異的」ではありません。例えば、

がんではない前立腺の腫瘍、感染症や市販の鎮痛薬によっても PSA 値が高くなることがあ

ります。ここにあげた理由だけでも、PSA にはスクリーニング検査として深刻な限界があ

ることは明らかです。  
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前立腺がんの過剰診断 

「前立腺がんは過剰診断の代表例と言われている。これは早期の診断によって前立腺がん

による早期死亡を免れる人がいないという意味ではない。しかし、私たちには、検診がど

の人にとって有益となり、どの人が不要な治療を、つまりその人生に重大な悪影響を及ぼ

すことが多い治療を受ける結果となるのかを事前に知るすべがない。根本的な問題は、前

立腺がんの検診と精査によって前代未聞の数の前立腺がんが見つかっていることである。

また、一見不思議だが、そのようながんの多くが生命を脅かすことは一切ないということ

である。過去には、このような男性は前立腺がんがあることを知ることはなかった。他の

ことが死因となり、前立腺がんが原因というよりも、前立腺がんとともに人生を終えてい

た。このように悪性度の低い前立腺がんもすべて見つけることによって、これまでよりも

相当多くの男性を前立腺がんであると診断している。このようなことから、「過剰診断」

という言葉が使われている。これが検査を受けるかどうかを男性 1 人ひとりが真剣に考え

るために必要なジレンマである」。 

Chapman S, Barratt A, Stockler M. Let sleeping dogs lie?What men should know before getting tested for prostate 
cancer.Sydney:Sydney University Press, 2010: p 25 

それでも、健康な男性に対する定期的な PSA 検査が、前立腺がん検診として専門家の団

体や患者団体によって熱心に奨励され、検査業者によって宣伝され、多くの国で広く採用

されています。推定で年間 3 千万人の男性が検査を受けている米国では、PSA 検診の支持団

体がそれが賢明な行動であると信じて、検診の推進を声高に主張しています。PSA 検診に

よって前立腺がんをできるだけ早く発見すれば患者の転帰が改善するというエビデンスで

もあるのでしょうか。検診に伴う有害性は知られているのでしょうか。 
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PSA 発見者の見解 

「検査が一般的なものになって、きわめて高い犠牲を伴う公衆衛生の惨事の 1 つを引き起

こしてしまった。それは私には痛いほどよくわかる問題である。というのも、1970 年、私

は PSA を発見した。 （中略） 米国では前立腺がんの検査に莫大な費用がかけられてい

る。PSA 検診には年間少なくとも 30 億ドルの費用がかかり、その多くが米国高齢者医療保

障メディケアや復員軍人援護局などの保険でまかなわれる。 

前立腺がんは盛んに報道されることもあるが、次の数字を考えてみたい。米国人男性が生

涯に前立腺がんと診断される確率は 16％であるが、前立腺がんが死因となるのはわずか

3％にすぎない。それは前立腺がんの大半は進行が遅いためである。言い換えれば、高齢に

達した幸運な男性は前立腺がんによって亡くなるよりも、前立腺がんを抱えて亡くなる見

込みの方がはるかに高い。 

その場合でも、検査の効果は硬貨を投げて裏か表かで決めるのとほとんど変わりない。私

がこれまで長年かけてはっきりさせようとしてきたように、PSA 検査によって前立腺がん

を検出することはできないし、もっと重要なことは、PSA 検査では、前立腺がんの 2 つの

タイプ、死に直結するものとしないものを区別することは不可能であるということであ

る」。 

Ablin RJ.The great prostate mistake. New York Times, 10 March 2010. 

現在、PSA 検診の有益性と有害性に関する質の高いエビデンスがそろいつつあります。

2010 年には、関連する全試験結果の系統的レビューが実施されました。その結果、PSA 検

診によって前立腺がんと診断される可能性は（予想どおり）増えるものの、前立腺がんに

よる死亡率または全死亡率に影響を与えたというエビデンスはないことが示されました 17。 

それでは、PSA 検診に対する賛否の傾向が変わってきているのでしょうか。PSA の発見

者 Richard Ablin 氏は変わるべきであると考えており、変わるだろうと何年も言い続けてい

ます。2010 年には次のように語っています。「私が 40 年前に発見したことが、利益を追求

した人達による公衆衛生の大惨事につながるとは夢にも思いませんでした。医療界は現実

と向かい合って、PSA 検診の不適切な使用を中止しなければなりません。そうすれば何十

億ドルもの節約になり、体を衰弱させる不要な治療から何百万人もの男性を救うことにな

ります」。最低限でも、男性が PSA 検査を受けるときは事前に、検査の限界と起こりうる

悪影響を伝えることが必要です。ある専門家団体が次のように指摘しています。「検査を

受ける男性に対して、生命を脅かすがんがあるかどうかはわからないが、やめておけばよ

かったと思うかもしれない一連の検査や治療を受けることになる可能性があることを伝え

ておく必要があります」18。 
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肺がん検診：早期発見とは言え、十分に早期とは限らない？ 

検診によって疾患を早期に発見できるかもしれませんが、それによってその後に差が出

るほど十分に早期とは限りません（図を参照）。 

がんの中には、例えば肺がんなど、患者に症状が現れる前に、そして検査でがんを検出

できる前に、体内で広がっているものもあります。胸部 X 線検査（胸部レントゲンとも呼

ばれる）によって肺がんを検出しようとする試みがこの問題をはっきりと示しています（図

のステージ B を参照）。1970 年代にヘビースモーカーを対象とした大規模試験数件から、

がんが比較的早期に検出されても、それががんによる死亡の減少につながったというエビ

デンスはなかったことが示されました。胸部 X 線で検出された肺がんはすでに肺以外の部

位にも広がっていました。このため、肺がん患者はがんと診断されてからの生存期間が長

くなり、治療も早く受けましたが、患者の寿命に差が出たというエビデンスはありません

でした。 

 
 

ヘビースモーカーにみられる肺がんの増殖と浸潤  

  

 

スクリーニング（早期発見） 診断（発見の遅れ） 

A 

症状なし、 

転移なし 

B 

症状なし、 

転移あり 

C 

症状あり、 

転移あり 

重度喫煙者におけるがんの増殖と転移 
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検診の売り込み 

「検診を売り込むのは簡単である。リスクを大げさに話して相手を怖がらせる。検診の利

益を大げさに話して希望を与える。そして害については一切口にしない。がんであれば特

に簡単。これほど恐ろしい診断はない。それに、誰もがその呪文を知っている。『早期発

見が最高の予防』。それを疑えば、誰かに頭部の検査が必要だと言われるかもしれない。 

『あなたが 35 歳を超えた女性なら、マンモグラフィ検診を必ず受けましょう。その重要性

にまだ納得していないのでない限り、受けましょう。検診を受けないと、乳房の検査以上

の対処が必要になる恐れがあります』－旧米国がん協会（ ACS）ポスター－ 

検診を売り込む広告はいたるところにある。ニュースでは、がんが早期に発見されたため

に自分は命拾いした、と主張する有名人の話が繰り返し報道されている。過剰診断や過剰

治療によって障害を負った人の話を聞くことはほとんどない。 

人気のある雑誌には、乳がんの若い女性の話や、彼女たちの死への恐怖心と幼い子どもた

ちを残していくことへの不安について、感情をかき立てはするが、患者の立場を代表する

ものではない話が書かれている。 

医療施設は無料検診を提供して患者を集める―商業戦略のために検診を利用しているの

だ。公共広告というものは、上記の米国がん協会（ACS）のスローガンのように、広告側

が自己主張しているだけだ」。 

Woloshin S, Schwartz LM.Numbers needed to decide. 
Journal of the National Cancer Institute 2009;101:1163-65. 

さらに最近になって、現在のヘビースモーカーと過去にヘビースモーカーであった人の

合計 53,000 人を対象に、胸部 X 線による検診と、スパイラル CT と呼ばれる特殊なコンピ

ューター断層撮影法（CT）による検診とを比較した大規模なランダム化試験が実施されま

した。両群とも年 1 回の検診を 3 回受けるように指示されました。肺がんは胸部 X 線より

もスパイラル CT によってさらに早期に診断され、ごく一部の患者では発見が十分に早かっ

たため（図のステージ A）、治療による有益性が認められました（スパイラル CT 群では肺

がんによる死亡が 346 人であったのに対し、胸部 X 線群では 425 人）。しかし、この有益

にみえる結果は、大部分の人が肺がんの誤診を受けるという犠牲を伴うものでした。全体

として、年 1 回の X 線または CT スキャンによる検査を 3 回受けたヘビースモーカーを 8 年

間追跡したところ、肺がんによる死亡が 1,000 人につき 3 人減少しました。一方、早期に発

見されたにもかかわらず、13 人が肺がんによって死亡し、233 人が偽陽性の結果を受けたた

め、さらに精密検査を必要としました 19。 
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遺伝子検査：役に立つこともあるが、あやしいことが多い  

つい最近まで「遺伝子検査」は、一般にまれな、遺伝子 1 個に起因する疾患、例えば小児

期に発症する筋萎縮症であるデュシェンヌ型筋ジストロフィーや、通常は中年になってか

ら発症する進行性神経変性疾患のハンチントン病などにほぼ限られていました。このよう

な疾患を診断するために遺伝子検査が行われますが、健康な人であっても、その家族歴か

ら問題の疾患を発症する確率が平均より高いことがわかっている場合、スクリーニング検

査として実施されることもあり、家族計画の参考にすることもあります。 

ただ、ほとんどの疾患は欠陥遺伝子 1 個が原因ではありません。疾患というものは通常、

複数の遺伝子にあるリスク変異体の相互作用のしかたと、そのような遺伝子のリスク変異

体とさまざまな環境因子との相互作用に影響を受けます。遺伝子のリスク変異体と環境因

子の「決定的な」組み合わせがあってはじめて、1 つの疾患が発症します 1。 

ほとんどの疾患を異常な遺伝子が原因であるとすることは非常に難しく、複雑なのにも

かかわらず、メディアをはじめ消費者に直接、遺伝子検査の推進を呼びかける団体は、遺

伝的リスクを調べることの簡便性と遺伝子検査の長所を強調しています。検査を受けるに

は、唾液を採取して DNA 解析会社に送るだけでよく、その会社にお金を払えば、あなたの

DNA プロファイルが送られてきます。ところが、あなたが受け取る情報は、あなたが病気

になるリスクをまともに予測することにも、ましてやそれに対処法があるとすれば何がで

きるのかについても、あなた自身や医師の役に立つ見込みはありません。この「自分でで

きる」方法はスクリーニング検査が有用であるための基準を明らかに満たしていません（下

記を参照）。ところが、検査結果によっては、おそらくあなたは不安になって意思決定が

困難になり、例えば家族にまでその影響が及ぶこともあるでしょう。オーストラリアの医

療ジャーナリストが次のように言っています。「生活の医療化が徐々に進むことに気づい

ている人なら誰にとっても、遺伝子検査市場は確かに最先端の技術です。そこでは、見た

目は無害の技術によって、健康な人がおびえた患者に変わってしまったり、病気や早期死

亡につながる複数の遺伝的素因があることがわかった結果、その人の人間性が変わってし

まったりすることもあります」20。  
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自分の遺伝子で掛けをしない 

「遺伝子変異 1 個（あるいはせいぜい数個）の知識に基づいて行動することは、カードを 1

枚みただけで、ポーカーの持ち札に自分の全財産を賭けるようなものである。遺伝的因子

があなたにどのような影響を及ぼすのか、あなたの環境がどのような影響を及ぼすのか、

あなたは知らない。さらにここには、カード 5 枚ではなく、遺伝子が 2 万個以上、環境因

子が数千個もある。また、遺伝子 1 個の影響は、生活習慣や家族歴の影響、それ以外の保

護遺伝子が存在することによって相殺されることがある。私たちの多くが欠陥遺伝子を持

っているが、その遺伝子によって病気になることもない。 

Sense About Science.Making sense of testing: a guide to why scans and other health tests for well people aren’t 
always a good idea.London:Sense About Science 2008, p 7.Available from www.senseaboutscience.org 

 

検診の目的、エビデンスが大切な理由 

これまでにみてきた例は、広く普及した検診に飛びつく前に立ち止まり、検診制度プロ

グラムの特徴を考えて、その目的は何かを確かめる価値があることを示しています。検診

を勧められた人は、検査の対象疾患の症状または徴候がなく、あるいは本人はそれに気づ

いておらず、その疾患に対して医師の診察を受けたことがありません。個人または集団に

検診を実施する目的は、治療が有益となる人を見つけるための検査を提供することによっ

て、特定の疾患を原因として死亡するリスクや、健康を損なうリスクを減らすことにあり

ます 1, 21。検診は単に疾患を早期に診断するためのものではありません。早期の診断は誰の

役にも立たないことも、害になることさえあります。  

1968 年の世界保健機関（WHO）の報告書に、検診の価値を評価するための基本的な基準

の概要が示されました 22。この基準がさらに改良されて、現在の医療提供のあり方に反映さ

れています。検診の案内を受けた人には、その検査に関する情報を知ったうえで検査を受

けるかどうか選択できるように、期待できる利益の他に考えられる害、影響や限界を含め

て、十分かつ公正な情報が必要です。 

以上の要点をまとめると、スクリーニング検査は次の条件がそろった場合に限り推奨で

きます。 

 

 検診の対象となる疾患が、公衆衛生の観点から重大な疾患であること。例えば、

重篤な疾患や罹患者が多い疾患である 

 その疾患に判別できる早期の状態がある  
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 その疾患に効果があり、受け入れられる治療がある。したがって、検診によっ

て疾患の転帰に差が出る見込みがある 

 その疾患に対して妥当性および信頼性のある検査があり、検診を勧められた人

がその検査を許容できる 

 検診制度の質が高く、その検診制度が提供される環境での費用効率がよい 

 一般の人に提供される情報に偏りがない。質の高いエビデンスに基づいており、

期待できる利益と同時に考えられる不利益（過剰診断が過剰処置につながるな

ど）についてもはっきりと伝えている 

 検診の勧めが強制的ではない。つまり、検査を辞退することも妥当であること

が示されている 

 検診を勧められた人が身体的または心理的な不利益を受ける確率が、利益を享

受する確率よりも低いと見込まれる 

 検診によって発見された異常所見に対する診断と治療を受けることができる

十分な施設がある 
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検診サーカス団 

2009 年、昔から脳卒中予防に関心を持っていた、退職して間もないある神経内科の教授が、

脳卒中とその他の心血管疾患合併症の検診案内のチラシが近所一帯に配られていたことを

知った。 

そのチラシは、血管検診の会社が発行したもので、地元の教会に行き、一連の検査を受け

ませんか（そして£152／ $230／ €170 を支払う）（≒25,000 円程度）という案内だった。

とりわけ、チラシにある情報に事実上誤解を招くものがあったため、好奇心をそそられた。 

教授はひとりで行ってみることにした。「最初は、超音波検査による大動脈瘤 （心臓から

血液を運ぶ大動脈の拡張）の検査だった。検査にあたった女性は、動脈瘤が見つかったら

それは何を意味するのかという話には答えたがらなかった。次は『血液循環の問題』をみ

るために足首と腕の血圧を測定した。それから、血管とは関係ないちょっとしたおまけと

して、足首の骨粗しょう症の検査。そして‥『心臓の上部 2 つの心房の問題』をみるため

の心電図検査。‥そして最後に、『プラークの蓄積』をみるための頸動脈 （首にある動脈） 

超音波検査を受けた。それがあったら何を意味するのかと尋ねてみたところ、血の塊がで

きて脳卒中を起こすと教えてくれた。どのような治療を受けることになるのかとさらに聞

くと、抗凝固薬らしきもののことを話してくれたが、手術については何も触れず、選択肢

として手術もあるのかと直接尋ねたところやっと、そうだと答えた。『ちょっと危ないか

な』と無邪気に聞いてみた。その答えは、危険かどうかはかかりつけ医のところで受ける

精密検査次第であり、検査で異常が見つかれば、かかりつけ医と相談するようにというこ

とだった。 

この日の検査はいずれも（大動脈瘤の検査以外）何のプライバシーもなく行われた。医師

はひとりもいないようだった。それに、その検査チームは偽陽性や偽陰性の結果が出た場

合のこと、真の異常所見が出たときのその後の経過、また治療のリスクと効果のことなど、

説明するようなそぶりは全く見受けられなかった。 

これは単に検診であって、それ以上のものでもそれ以下のものでもなく、金儲けのために

行われたものであった。その結果は 21 営業日以内に私に丸投げされ、私のかかりつけ医は

そのような検査を頼んだわけでもないのに、異常所見があれば合ってようが間違っていよ

うが、その検査結果が感情および体に及ぼす影響に対処するしかなかった。 （中略） こ

の検診サーカス団は最初から最後まで、見つかった異常所見が及ぼす影響について説明す

ることもなければ、責任を負うことも全くなく、弱い立場の人々の不安をかき立てること

をしていったのである」。  

Warlow C. The new religion: screening at your parish church. 
BMJ 2009;338:b1940 
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これらの条件は本章の冒頭で記したメッセージの回答です。つまり、どのような検診も

導入にあたっては、その有効性だけでなく、考えられる有害性についての質の高いエビデ

ンスに基づいて決定する必要があるということです。 

正常な人なんているのでしょうか 

全身 CT スキャン 

個人クリニックで提供されている検査の中に、頭部、頸部、胸部、腹部、骨盤を調べる

全身コンピューター断層撮影法（CT）があります。一般の人向けに提供されており、通常、

かかりつけ医や総合診療医とは無関係に実施されます。全身スキャンは、結果が「正常」

であれば安心できるという前提のもとに、病気になる前に一歩進んだ状態を見つける方法

として勧められることがよくあります。  

このようなスキャンは費用が高いだけでなく、検査を受けても、疾患の症状や徴候がな

い人の健康全般に有益であるというエビデンスはありません。さらに、放射線曝露量は胸

部 X 線の 400 倍以上にもおよび、相当なものです。あまりの状況に、2007 年に英国の「環

境放射線の医学的側面に関する委員会」（Committee on Medical Aspects of Radiation in the 

Environment ［COMARE]） は、症状のない人への全身 CT 検診の提供は中止すべきである

と強く勧告しました。 

2010 年に、英国政府はこの問題を協議した後、全身スキャンの利用に一層厳格な規定を

適用する意向を発表しました。同じように、米国食品医薬品局（FDA）は国民に向けて、

全身スキャンが健康な人にとって有益であるというエビデンスがないと警告し、次のよう

なコメントを発表しています。「全身スキャンによる検診を受けても、期待しているよう

な『安心感』や、健康問題を予防できるような情報を必ずしも得られるわけではないとい

うことを、多くの人が理解していません。例えば、異常所見が深刻なものではないことや、

正常所見が正確なものではないこともあります」23, 24, 25。 

バランスをとる 

どんなに小さな疾患も見逃さないようにと熱心になり過ぎることなく、また同時に早期

発見の恩恵を受けられる人を取りこぼさないようにすることは決して簡単なことではなく、

不評な医療システムになることがほとんどです。全員が恩恵を受けるためには、どの医療

システムも必ず、その資源を倹約して使用する必要があります。この基本原則は、検診の

導入は確かなエビデンスに基づいている必要があるだけでなく、導入後も、エビデンスが

増えて環境が変わるにしたがって、その検診が有用であるかどうかを継続的に検討して確

認する必要があることを意味しています。検診を全体のうち一般の大きな集団に提供する

べきか、ある疾患のリスクが高い集団に絞って提供するべきかどうかは重大な検討事項で

す。 
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キーポイント 

 診断が早ければ早いほど、将来的によい結果につながるわけではない。事態がさらに

悪くなることもある。 

 検診は、その効果に確かなエビデンスが示された場合に限り導入するべきである。 

 検診を導入しないことが最善の選択となる場合もある。 

 検診の案内を受けた人にはバランスのとれた情報の提供が必要である。 

 検診の利益は過大評価されることが多い。 

 検診の不利益は軽視されるか無視されることが多い。 

 検診の利益、不利益およびリスクに関する良好なコミュニケーションが必要である。 
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第5章 治療効果の不確実性にどう対処するか 

本章では、新しい治療か古い治療かに関わらず、効果があると言われている治療にほぼ

常につきものの不確実性について検討します。例えば、心臓発作を起こした人が定期的に

酸素療法を受けることに疑問をもつ人はおそらくほとんどいませんが、その有用性を示す

良いエビデンスは存在せず、有害な可能性があるとするエビデンスもいくつかあります。

このような不確実性を伴う治療に対しては十分な検証が行われておらず 1、他の治療効果に

関する議論ばかり行われてきました。 

劇的な治療効果 

まれだが認められている治療がある 

ある治療について、効果に疑いの余地がないという非常に明確なエビデンスがあること

はとても珍しいことです 2。そしてその場合、治療効果はしばしば劇的かつ迅速です。心室

（心臓の下側の部屋）の筋収縮の調整がひどく悪くなり、心臓のリズム障害が起こる心房

細動を例に考えてみましょう。これは医学的な緊急事態であり、数分で死に至ります。こ

のような場合、胸部に装着した除細動器の直流電流で心臓を「素早く」動かすテクニック

を用いて、心臓の適切なリズムを回復させます。上手くいけば、効果は事実上、瞬時に得

られます。  

劇的な効果（第 6 章 P70 を参照）が得られる他の処置の例として、膿瘍による痛みを緩和

するための痰のドレーン、重大出血で引き起こされたショック時の輸血、糖尿病に対する

インスリン（膵臓が分泌するホルモン）などがあります。1920 年代になるまで糖尿病患者

は寿命が短く、非常に苦しみ、コントロール不能な高血糖のため衰弱していました。しか

し、初期の動物試験の結果をもとにインスリンが急速に人に使用されるようになり、治療

は目覚ましい成功をおさめました。当時としては、その効果はほとんど奇跡でした。その

時代の別の例として、悪性貧血の患者への肝臓由来の薬剤があげられます。肝臓は後に、

ビタミン B12 の供給源として知られるようになります。当時、致死的疾患であった悪性貧

血においては、赤血球数が徐々に手の施しようもないほど減少し、患者は幽霊のように青

白く、ひどく弱っていました。これらの患者に肝臓エキスを与えたところすぐさま回復し

たことから、今では悪性貧血の患者にはビタミン B12 が定期処方されています。  

今世紀の初めにも、同様に驚くような結果が得られた例がいくつかありました。 

ポートワイン母斑のレーザー治療 

ポートワイン母斑として知られるあざは、皮膚の血管が拡張し、永続的な奇形が残るこ

とが原因で生じます。顔に発症することが多く、持続的で、子どもが成熟するのに伴いし
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ばしば色が濃くなっていき、容貌がひどく損なわれることもあります。長年にわたり凍結

療法、外科手術、放射線療法等のさまざまな治療が試みられましたが効果はほとんどなく、

多くの副作用が生じました。そんな中、レーザー治療の導入は素晴らしい結果をもたらし

ました。ほとんどのタイプの病変で、通常は 1 回のレーザー治療後に改善がみられ、レーザ

ーから周辺の皮膚組織に放たれる熱による損傷も一時的なものとなっています 2, 3。 

慢性骨髄性白血病へのイマチニブ治療 

慢性骨髄性白血病でイマチニブを投与された複数の患者においても、素晴らしい結果が

報告されています 4, 5。 

1990 年代後半にイマチニブが発売されるまで、この種の白血病には標準治療はほとんど

効果がありませんでした。当初、標準治療では効果がなかった患者にこの新薬が試され、

それをきっかけに患者の将来の展望が大きく改善しました。イマチニブ以前の時代と比較

して、イマチニブは慢性骨髄性白血病の症状を安定化し寿命を大幅に伸ばすと考えられて

おり、副作用も軽度であることがほとんどです。今では、イマチニブは第一選択治療とみ

なされています。 

ママのキス 

ローテクなアプローチにもまた劇的な効果があります。幼い子どもは、例えば、プラス

チックのおもちゃやビーズ等の小物を自分の鼻に詰めてしまうことがあります。そして、

それを取り除こうとしばしば鼻から一生懸命に息を吹き出そうとします。この不快な異物

を鼻から取り出すための方法として、塞がれていない方の鼻孔を閉じ、同時に子どもの口

に息を吹き込む「ママのキス」と呼ばれる対処法は、それ自体はシンプルですが非常に大

きな効果があります。2, 6 

イチゴ状血管腫の新規治療 

劇的な効果のある治療は、時として偶然に発見されるものです。血管腫と呼ばれる乳幼

児に発症する症状を例にあげてみましょう。このポートワイン母斑のような症状は、未熟

な血管の奇形によってもまた起こります。血管腫では、小さな血管が集合して腫瘤を形成

します。ほとんどの場合、血管腫は皮膚（通常は頭部や頸部）に発症しますが、肝臓等の

体内の臓器にできることもあります。明るい赤色で隆起していることから、この皮膚病変

はしばしばイチゴ状血管腫と呼ばれます。通常、誕生時には目に見えませんが、大抵の場

合、生後 1 週間くらいで現れてきます。そして生後 3 カ月で急激に大きくなり、その後病変

の成長は遅くなる傾向があります。ほとんどの場合、5 歳になるまでに自然消退し、かすか

にピンク色をした斑や皮膚のたるみが残ります。 



43 
 

しかし、血管腫の中には、例えば目を覆う、あるいは鼻を塞いでしまう等、発症部位に

よっては治療が必要なものもあります。また、他の合併症で治療が必要になる場合もあり

ます。潰瘍性血管腫では感染が生じたり、病変が大きくなったりと心臓が腫瘤の血管に多

くの血液を拍出しなくてはならなくなり、心不全が起こることもあります。 

最近まで、問題のある血管腫に対してはステロイドが第一選択治療でした。その後、   2008

年に何名かの医師が別の治療を行ったことで、極めて偶然に劇的な結果が得られました。

この医師達は、顔と右目のほとんどを覆ってしまうような巨大な血管腫ができた新生児の

治療にステロイドを使用していました。しかし、治療したにも関わらず、その新生児は心

不全を起こしてしまったのです。驚いたことに、血管腫の外観は 24 時間以内に改善し始め、

腫瘍は 1 週間以内に新生児が瞼を開くことができるまでに退縮しました。そして治療を開始

してから 6 カ月後、血管腫は次第に消退していきました。その翌年、この医師達は 10 数人

の子どもにプロプラノロールの投与を継続し、治療は同じように上手くいきました。他の

医師達も少人数の子どもたちでこれらの素晴らしい結果を再現し、今ではより大勢の乳幼

児を対象にプロプラノロールのさらなる研究が行われています 7,8。 

段階的な進歩は一面の記事には載らない 

「科学それ自体は、新しいニュースとしてはほとんど注目されることはないが、まさにそ

の本質から言って『特集』ページのテーマにはなり得る。なぜなら、一般に科学は、突然

の画期的な大発見によって前進するわけではなく、少しずつ現れてくるテーマや理論によ

り前進し、多数の異なる説明段階にあるさまざまな分野のエビデンスにより裏付けられる

ものだからだ。それなのに、メディアはいつも『新しい大発見』ばかりを追っている。」  

Goldacre B. Bad Science:London:Fourth Estate, 2008, p 219. 

 

中程度の治療効果 

治療効果があまり明白でないことの方が普通である 

ほとんどの治療には劇的な効果があるわけではなく、それらの効果を評価するには公正

な検証が必要です。また、ある状況では劇的な効果があることもあれば、別の状況ではそ

うでないこともあります。  

ビタミン B12 は、明らかに悪性貧血には効果がありますが（上記を参照）、3 カ月ごとの

治療、あるいはもっと高頻度な治療が必要かどうかは今なお議論が続いています。このよ

うな疑問は、治療の選択肢を比較するための注意深い対照試験によってのみ答えが得られ

ます。さらに、股関節置換術は痛みを劇的に緩和する一方、人工股関節には複数の種類が



44 
 

あり、相対的なメリットの差は非常にわずかですが、摩耗が早い場合もあることから重要

な問題となります。  

ポートワイン母斑のレーザー治療（上記を参照）についても、いまだ学ぶべきことが多

くあります。レーザー治療は依然として「ゴールドスタンダード」ですが、それと同時に、

なぜ何年か後にはいくつかの病変が再び濃くなってくるのか、あるいは、皮膚の冷却と組

み合わせる等の別のレーザー治療の効果についても、研究が続けられています 9, 10。 

心臓発作を起こしている患者の場合、診断時に速やかにアスピリンを投与すれば実質的

に死亡リスクを低下させることができますが、心臓発作や脳卒中の予防のためにアスピリ

ンを投与することについては効果よりも害の方が大きくなるかどうかは、循環器系の基礎

疾患があるかどうかに左右されます。心臓発作、脳卒中、循環器系を原因とする死亡リス

クの減少という利益は、出血、特に脳内への出血により起こる脳卒中や、腸からの出血と

いう害とのバランスをとることが必要です。すでに循環器疾患のある患者では、アスピリ

ンの利益は害を大きく上回ります。しかし、その利益は、健康な人々にとっては出血リス

クを明らかに上回るわけではありません（第 7 章を参照）11。 

診療医の意見が異なる場合 

多くの疾患や症状に対して、治療効果がどの程度あるのか、どの治療がどの患者にとっ

て最善であるのかについては、大きな不確実性を伴います。治療に対して意見が異なって

いる場合もあれば、非常に強い意見をもっている医師がいる場合もいます。このことは、1

つの症状の治療にも大きなばらつきが生じることにつながります。  

1990 年代に、この本の著者の Iain Chalmers 氏は米国での休暇中に足首を骨折し、ある整

形外科医の治療を受けました。その外科医は、添え木を彼の足につけ「腫れが引いたら、

次は下腿にギプスを 6 週間つけましょう」と言いました。数日後、Iain 氏は家へ帰る途中に

地元の整形外科クリニックを受診しましたが、そのクリニックの英国人整形外科医は「足

にギプスをつけるなど、全く不適切なことです」と、ためらうことなくその処置を否定し

ました。専門家の間でこのような明らかな不確実性が存在したことから、Iain 氏は、どちら

の治療がより良いかを確認するための対照試験に参加できないか尋ねました。 

その英国人外科医は答えました。「対照試験は、自分達が正しいかどうか確信が持てな

い人々のために実施されるものですよ。私は自分が正しいことがわかっています」。 

なぜ専門家の意見がそこまで顕著に異なり、そしてその場合、患者はどうすれば良いの

でしょうか。どちらの外科医も、正しい対処方法についてはそれぞれ明確でした。ところ

が、一般的な骨折を治療するための最善の方法については専門家間で見解が大きく異なっ

ており、不確実性がはっきりと現れました。どちらの治療が優れているかを示す良いエビ

デンスはあったのでしょうか。あったのならば、外科医のうちの 1 人はそれを知っていたの

でしょうか。あるいはどちらの外科医もそれを知らなかったのでしょうか。または、どち

らの治療がより良いか、誰も知らなかったということなのでしょうか（図を参照）。 
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この 2 人の外科医は、おそらく、重視する治療の目標が異なっていたのかもしれません。

米国人外科医は、痛みの緩和をより重要視してギプスをつけることを推奨したのかもしま

せんし、英国人外科医は、このような処置で足を固定する際に起こる筋委縮の可能性をよ

り心配していたのかもしれません。だとすると、その外科医たちはなぜ Iain にどちらの転

帰がより問題であるかを尋ねなかったのでしょうか。その後 20 年経ってもまだ、この非常

に一般的な骨折の状態をどう管理すべきかについては不確実なままなのです 12。 

そしてここに、またいくつかの別の問題があります。まず、この推奨された 2 つの非常に

異なる治療アプローチを比較する信頼性の高いエビデンスはあったのでしょうか。あった

のなら、そのエビデンスは、Iain 氏あるいは、彼とは異なる希望をもっていた可能性のある

他の患者が重要視したであろう転帰（痛みの緩和、筋委縮の軽減など）に関して相対的な

効果を示していたでしょうか。あるいは、必要な情報を提供してくれるエビデンスがなか

った場合にはどうなるのでしょうか。  

 

 
 

  

足首を 
骨折した 

患者 

ギプスをつけないか 

下肢にギプスをつけるか 

危険性のリスクを伴う臨

床的な不確実性が存在す

る 

ランダム化試験に 

参加して治療する 

よりよい患者のケアに 

関する新しい 

知識が得られる 
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医師はどうすべきか 

不確実性に立ち向かう 

生と死にまつわること 

「治療効果の不確実性に取り組まないと、回避できたはずの多くの苦痛や死につながるこ

ともある。ジアゼピンやフェニトインが子癇への抗けいれん薬として導入された際、何十

年も使われていたマグネシウム硫酸塩との比較がされていれば、苦痛を経験したり死亡し

たりする女性は何十万人も減っていただろう。同様に、全身ステロイド療法の脳の外傷性

傷害への効果が評価されてこの治療が広まっていれば、何万もの不必要な死を回避できた

ことだろう。これらは、医師には治療効果の不確実性に取り組むという職業上の責任があ

ることを示した数多くの例の 2 つである」。 

Chalmers I. Addressing uncertainties about the effects of treatments offered to NHS patients: whose 
responsibility?Journal of the Royal Society of Medicine 2007; 100:440. 

治療選択肢に関して信頼性の高いエビデンスがない場合でも、どう対処するか明確にし、

その不確実性について患者と話し合う準備ができている臨床医もいます。例えば、脳卒中

のケアを専門にしているある医師は、「研究のエビデンスでは、私の患者にとって脳卒中

ユニットで治療する方がはるかに結果がよいことが示されていますが、多くのタイプの患

者にとって、血栓溶解薬を服用すべきかどうかは不確かなままです（第 11 章も参照）」と

コメントしています。彼は、患者と治療選択肢を話し合う際に、次のように説明しました。

「これらの薬剤は害よりも利益の方が大きい可能性がありますが、まれに害の方が大きく

なる患者さんもいます」。また、害と利益のバランスがはっきりしない患者に対しては、

公正な比較対照試験の裏付けがある治療法ならば、不確実性は軽減され、推奨することが

できると説明しました 13。血栓溶解剤のいくつかの側面には、不確実性が残っています 14。 
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プロフェッショナルとは不確実性に対応する人 

「プロフェッショナルであることの 1 つの重要な条件は （中略） 医学の不確実性を見

極め、それに対応する能力をもっていることだろう。専門家は日々、病気の起こる理由、

診断、治療についての不確実性に直面し、対処している。しかし、これらの医学的活動の

あらゆる分野に内在する不確実性ははっきりと認識されることがあまりなく、専門家の中

には、とりわけ患者対応において、不確実性を受け入れることに依然として抵抗を感じる

人々もいる。不確実性は、人の健康を改善するために行われる医学研究の最大のきっかけ

であり、それが英国医学研究所の役割の中心を成す。将来的には、医学の専門家は、どこ

にまだ不確実性が存在し、それらへの対応に必要な継続的研究はどんな研究なのかを知る

ために、自身の診療分野に関連のある蓄積された研究結果を理解することがますます重要

になるだろう。まとめると、患者の利益につながる研究を認識できている人が今後は真の

専門家と言えよう。医学専門家の中には、研究に積極的に参加する人々もいるだろうが、

研究には全員が参加すべきであり、必要に応じて、その研究結果を自身の専門診療で実践

するために患者を関与させるようにすべきである」。 

From:Medical Research Council response to Royal College of Physicians consultation on medical 
professionalism.2005 

未熟児の呼吸障害に対するカフェイン 

特定の疾患に用いられる治療の種類に大きなばらつきがあるということは、治療間の相

対的な効果について、専門家間の認識に不確実性が存在するという明らかな証拠です。そ

して確立された治療があるということは、公正な検証によってこのような不確実性を解決

しようとするには非常に長い時間がかかるということを示すのかもしれません。未熟児に

対するカフェインの使用が分かりやすい例です。未熟児は、多くの場合適切に呼吸ができ

ず、一時的に呼吸が止まることもあります。この症状は、未熟児無呼吸発作として知られ

ており、妊娠期間 34 週未満で生まれたほとんどの新生児に発症します。1970 年代後半に、

カフェイン治療によってこのような症状が緩和することが示され、その後一部の小児科医

によって用いられるようになりました。  

しかし、カフェインの効果については依然として議論の余地がありました。公正な検証

で、カフェインによって無呼吸発作が減少することが示されましたが、多くの小児科医は、

この症状がカフェインの使用を正当化するほど重篤だとは考えず、さらに一部の小児科医

は、このような小さな新生児には安全でないかもしれないと懸念していました。このこと

は、カフェイン治療が行われた新生児と行われなかった新生児がいたことを意味していま

す。治療が導入されてから 30 年以上経ってこの大きな不確実性が、大規模な国際臨床試験

によって最終的に評価されると、この単純な治療によっては呼吸困難を緩和するだけでな
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く、非常に重要なことですが、脳性麻痺や幼児発達の遅延を伴わない長期生存の可能性を

有意に改善することがわかりました。この治療が導入されたときにこの不確実性を検証し

ていれば、障害を発症する新生児は少なくなっていたと考えられます 15, 16。 

早期分娩に対する抗生物質 

有益な効果があると思われている治療も、また無害という思い込みがある治療も公正な

検証によってどちらも誤りであると示される可能性があります。医師は、特に絶望的な状

況で希望を与えることができる場合は、誠意をもって治療を行います。例えば、「無症候

性」感染は早期陣痛および早期分娩を誘発する可能性があるということを示唆する説があ

りました。この説に基づいて、医師は、妊娠期間を延長する可能性があることを期待し、

一部の妊婦に対して抗生物質を処方しました。このような抗生物質の使用が深刻な問題を

引き起こすと真剣に考えた人はいませんでした。実際に、「害にはならないだろうから、

これを試してみよう」という気持ちで、女性自身が抗生物質を強く望んでいたという例が

いくつかあります。  

処方時の見込みについて話す 2 人の医師 

架空の 2 人の医師の会話の中で、一般開業医は以下の点を指摘している：「私たちは多く

の作業を見込みで行っているが、君もわたしも喜んでそれをやっているわけではない。効

果があるものを調べる唯一の方法は適切な試験だが、その箍は膨大だ。ではどうすればよ

いのか？したいようにするのだ。そうすれば、臨床経験によって上手くいくこともあるだ

ろう。上手くいかなくても、私たちがしたことを正しいことだと勘違いをしていることも

あるだろうが、私たちが行っているのは臨床試験と呼ばれるものではないため、それを規

制する人もそこから学ぶ人もいない」。  

Adapted from Petit-Zeman S. Doctor, what’s wrong? 
Making the NHS human again.London:Routledge, 2005, p79-80.  

最終的にこの治療の公正な検証が行われると、その結果には明らかな臨床的な意味合い

が認められました。まず、有益性が認められませんでした。さらに、抗生物質に曝露され

た新生児は、比較群の新生児と比べて、脳性麻痺および発語、視覚、歩行に障害がある可

能性が高かったことが、この試験に参加した新生児の長期追跡調査によって示されました。

このような抗生物質の害は、抗生物質が女性に処方されてきた数十年にわたり認識されて

いませんでしたが、その効果についての公正な検証による十分なエビデンスもありません

でした。よくあることですが、「通常の」診療で適切に評価されていない治療を受けた場

合、研究において同じ治療を受けた場合よりも不利益を受ける可能性が高いのです。言い

換えれば、公正な検証の一環として薬剤を服用しなかった場合、一般的に危険性は上がる

のです 17, 18, 19。 
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乳がん 

専門家の間に存在する不確実性についての別の例が、乳がんの治療（第 3 章参照）によっ

て示されています。手術、放射線療法、および化学療法の使用にはかなりのばらつきがあ

ります。超早期乳がんや「仮性」乳がんの最善の治療法については、脇の下から切除する

リンパ節の理想的な数、あるいはすべてを切除する必要があるのかどうかと同じように未

解決です 20。 加えて、治療に伴う疲労の緩和や、腕のリンパ浮腫（脇の下の手術や放射線

療法による苦痛を伴う重症の後遺症）治療の最善の方法など、患者にとって特に関心のあ

る話題はまだ十分に検討されていません。  

治療の効果に関する不確実性への対処 

ここからどこに向かうのでしょうか？臨床医は、大人数を集めた信頼性のある研究試験

の現存する系統的レビューから得られた、治療に関する最新のエビデンスを利用する必要

があります。その上で、治療に関する不確実性が残っていることが明らかになった場合は、

このことについて患者と話し合い、なぜそうなのかを説明するための準備をする必要があ

ります。そうして初めて、患者と臨床医は、患者の希望を考慮し、選択肢について一緒に

話し合うことができます。このような話し合いによって、認識し、対処することが必要な

さらなる不確実性が明らかになる場合があります。不確実性が依然として存在することを

一緒に認識することによってのみ、治療がより適切で安全なものになるように着実に進め

ることができるのです。したがって、不確実性は進歩の必須条件であり、「失敗」を認め

ることではないのです。不確実性に対処するこの前向きな姿勢は、現在一部の専門家によ

る指導に反映されています。英国では、General Medical Council（英国医事委員会）の「Good 

Medical Practice （良質の医療のための原則）ガイダンス最新版」において、医師に対し、

能力を維持し向上させる一環として、「治療の効果に関する不確実性について対処しなけ

ればならない」と指導しています 21。 そのためには、患者と臨床医はより良い研究をデザ

インするために協力しなければなりません（第 11 章を参照）。 

公正な検証の一環としての治療の実施 

では、昔からあるにせよ最近のものであるにせよ、適切に評価されていない治療の効果

について重大な不確実性がある場合にはどうなるでしょうか？答えは、すでに説明したよ

うに、脳卒中患者のケアを行った医師の例にならうことです。すなわち、不確実性を解消

するためには、適切な評価がなされていない治療は、望ましい効果および望ましくない効

果の両方を検証する目的でデザインされた研究の中だけで行われるべきだということです。 

医学倫理学者はこのような言い方をします： 
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「（異なった）治療間の相対的で重要な違いが不確実な場合、患者ごとに治療効果を

確信することができないように、それらのうちのどの治療を用いるのがよいか、確信を

得ることはできません。したがって、適切な試験の完了前にあれこれと主張することは、

非合理的かつ非倫理的なように思います。このように、『患者にとって最良の治療は何

ですか？』という質問に対する答えは、『臨床試験』です。試験治療として治療を行う

ことなのです。これは実験ですか？はい。しかし、それは不確実性の下での選択と、デ

ータ収集という意味です。選択が『ランダム』であることは重要ですか？論理的には、

いいえ、です。結局のところ、不確実性の下での選択のためのより良いメカニズムは何

なのでしょうか？」22 

公正な検証のプロセスとして、つまり臨床試験として治療を行うことにより、患者の転

帰に大きな違いを生む可能性があります。小児白血病の話は、このことの非常に顕著な例

を示しています。1960 年代までは、事実上すべての白血病の小児が、診断された直後に亡

くなりました。現在では、100 人中約 85 人の小児が生存しています。これは、現在の標準

治療とそれとは別の新たな治療とを比較したランダム化試験に、ほとんどの白血病の小児

が参加したため達成されています 23。ほとんどの小児がん患者のための最良の治療選択肢は、

そのような試験への参加によって決まります。 

患者は不確実性に対処することができるか？ 

「ではわれわれは、治療の効果に関する不確実性にどのように取り組んでいるのか？ （中

略） 患者は医学研究や医療上の決定におけるパートナーであるという一般的な認識にも

かかわらず、治療の不確実性について議論することは難しいと一部の医師は消極的である。

単に不安を招くことを恐れている医師もいる。心からの心配であることに間違いないが、

パターナリズムである。真実を伝える倫理的義務があるからといって不確実性を明示する

ことまで及ぶかどうか、また、精神的負担から患者を守るための道義的責任がある、とい

う2つの倫理的議論の間のバランスを理由に自らの行動を正当化しようとする医師もいる。

患者は不確実性を受け入れる心構えができているかを私たちは知る必要がある。おそらく、

患者は医師が思うよりもはるかに適応力がある。」 

Evans I. More nearly certain.Journal of the Royal Society of Medicine 2005:98:195-6 

臨床試験が実施できないならば、その新しい治療について、標準的な方法、例えば、疾

患の診断に用いられる臨床検査あるいはその他の検査、および治療効果測定の検査を含む

チェックリストを用いることによって、その結果を最低限記録する必要があります。この

記録調査の計画は、臨床試験の場合と同様に、データベースに登録することもできます（第

8 章を参照）。そうすることで、その結果は、未試験の治療を受けている患者やあらゆる状

況にある患者の利益となる知識体系に役立つ可能性があります。医療 IT システムにはすで



51 
 

に莫大な資金が投入されており、患者や一般社会の利益のための情報収集に、いつでも利

用することができます（第 11 章も参照）24。 

治療効果に関する不確実性の解消には、効果的かつ効率的に対処するための進歩が必要

です。本書の後半で、それらの一部、特に患者の参画について議論します（第 11 章および

第 12 章を参照）。しかし、先に述べたように、ここで強調したい特別な問題があります。

治療効果に関する情報が不十分な場合、その価値と不利益の可能性についてより多くのこ

とがわかるまで、臨床医は、正式な評価の一環として臨床試験のみで治療を行うべきです。

それによって知見を増やすことができます。しかし、実際には、研究規制のシステム（第 9

章参照）など一部の一般的な流れにより、リスクを制限するこの方法が妨げられています。 

英国のある小児科医は、30 年以上前、患者の半分に治療を行う（すなわち、その効果に

ついて調べるため、比較対照試験において患者の半分に新しい治療を、もう半分に既存の

治療を行う）ためには許可が必要でも、同じ治療を標準的な処方としてすべての患者に行

いたい場合には許可が必要ないという要点ごと気づき、悩みました 25。この非論理的なダブ

ルスタンダードはいまだに繰り返され、臨床医が治療の効果に関する不確実性を解消する

取り組みを妨げています。全体的な効果は、医療従事者が患者の治療経験から知識を生み

出すのを邪魔しています。米国の社会学者 Charles Bosk 氏はかつてこう述べました。「経験

から学ばないとするならば、何でもありになってしまう」。  

不確実性について説明するには、医師のスキルとある程度の謙虚さが明らかに必要です。

どれが最善の治療法か誰もわからないということを臨床試験の参加者に説明しようとする

場合、多くは不安を感じます。しかし、一般社会の意識が変わり、神のように振る舞う横

柄な医師は次第に相手にされなくなりました。医師として自分たちも人間であることを率

直に認め、治療の選択肢をより確実に提供するための研究に患者の支援と参加を必要とす

ると認める教育をする必要があります（第 11 章および第 12 章を参照）。 

多くの臨床医や患者にとっての主な障害は、治療の公正な検証の方法に精通していない

ことです。次の章でこの課題を議論しましょう（第 6 章を参照）。 
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キーポイント 

 劇的な治療効果はまれである。 

 治療効果に関する不確実性はごく一般的にみられる。 

 さまざまな治療の間の効果は通常わずかな差であり、それらを確実に検出することが

重要である。 

 治療効果に関する重大な不確実性への答えが誰にもわからない場合は、不確実性を減

らすための措置を講じる必要がある。 

 治療の効果に関する不確実性を減らすことに貢献するために患者自身がもっと多くの

ことができるだろう。 
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第6章 正しい治療の検査について 

多くの読者は「治療法の公正な検証に関する原則」についてこれまであまり聞いたこと

がないかもしれません。が、この原則は複雑なものではありません。実際、私たちが日常

で直感的に物事を把握するとき、この原則に基づいて把握しています。しかし、この原則

は学校で学ぶことで理解できるものではなく、多くの場合は、むやみに難解な言葉で説明

されています。そのため、多くの人がこの原則は自分が理解できるようなものではないと

感じ、この問題に対して萎縮してしまいます。続く 2 つの章を通じて、皆さんが実はもうこ

の重要な原則をよく知っていることを理解し、この原則が重要である理由に納得していた

だ け る こ と を 願 っ て い ま す 。 こ れ ら の 問 題 を よ り 詳 細 に 調 べ た い 方 は 、

www.testingtreatments.org と The James Lind Library（www.jameslindlibrary.org)で関連資料を参

照してください。 

治療法の公正な検証はなぜ必要なのでしょうか 

自然治癒 

多くの健康上の問題は、治療せずにいると悪化し、中には治療しても悪化するものすら

あります。一方で、勝手に治るものもあります。つまり、健康上の問題は「自己完結して

いる」ものであると言えます。開発中の一般的な風邪の治療法を検証している研究者は「風

邪は一生懸命治療すれば 7 日間で治りますが、放置しておいても 1 週間で治る」1と述べて

います。さらに皮肉を込めて「自然が治療し、その料金を医師が受け取る」とも述べてい

ます。もちろん、治療が状況を悪化させるような場合もありえます。  

特別な治療をしなくても病気から回復することはよくあることなので、治療法を検証す

るときは、治療をしないときの病気の「自然な」経過と転帰を考慮しなければなりません。

喉が痛かったとき、胃痙攣したとき、皮膚に普段は見られない発疹があったときを考えて

みてください。正式な治療を受けなくても、このような症状は、おおむね勝手に消失しま

す。一方で、治療を受けたことがあれば（たとえそれが効果のない治療であっても）、そ

の治療によって症状が消失した、と考えてしまいがちです。一言で言えば、病気の自然治

癒（自発的寛解）の可能性を含む「その病気の自然経過」を知ることで、不必要な治療を

受けたり、まだ確証のない治療に誤った信頼を寄せてしまったりすることを防ぐことがで

きるのです。 

治療効果のあるなしを決めるのは、病気の症状が出たり消えたりしているときには特に

困難です。例えば、関節炎患者が、この病気にありがちな耐え難いひどい再発にみまわれ

ると、何か助けになるものを求めるのは当然のことでしょう。受ける治療が主流か非主流

か、また効果があるかないかに関わらず、治療を受けた後に痛みが改善するのは、単に再

発そのものがおさまるからです。しかし、医師も患者も、症状の改善とは何の関連がなか

http://www.jameslindlibrary.org/


54 
 

ったとしても、当たり前のように症状の改善は受けた治療のおかげだと考えてしまう傾向

があります。 

治ったことを誤解する 

ダイバーやその他の多くの人が、タバコを吸うことで潜水病（急性減圧症候群）が治った

と思い、またそれは証明された事実であると主張している。また、タバコによる害はなか

ったという主張もある。この議論には、最初に大きな間違い、次にはひどい不条理が存在

する。（中略）ある男が病気になり、その症状が最もひどいときにタバコを服用し、その

後自然治癒によりその病気の症状が軽減していき、結果的に回復したとき、なんとそれが、

いかにもタバコが奇跡を起こしたということになるのだ。 

James Stuart, King of Great Britaine, France and Ireland.A counterblaste to tobacco.In:The workes of the most high 
and mightie prince, James.Published by James, Bishop of Winton, and Deane of his Majesties Chappel 
Royall.London: printed by Robert Barker and John Bill, printers to the Kings most excellent Majestie, 1616: pp 
214-222. 

 

楽観主義と希望的思考の有益な効果 

受けた治療のおかげで症状が改善した、と考える心理的な理由は、現在は詳しく解明さ

れています。ある出来事が別の出来事の後に起こると、最初の出来事が 2 つ目の出来事の原

因であると誰でもが考えがちです。そして、私たちはパターンのないところに何らかのパ

ターンを見出しがちです。コイン投げ、株式市場価格、バスケットボールのショットなど、

さまざまな分野で何度も説明されてきた現象です。人はまた「確証バイアス」と言われる

偏りを持つ傾向があり、見たいものばかりを見ようとします。つまり「信じるものが見え

る」ということです。自分の信じることを裏付けるものを見つけると「自分が正しい」と

いう確信はより強くなっていくでしょう。対照的に、自分の見解と矛盾する情報を認識し

なかったり、簡単には受け入れなかったりするでしょう。そのため、そういった自分の見

解と矛盾する情報には無意識に目をそむける傾向にあります。 
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信じるものが見える 

英国の医師、Richard Asher 氏は、医師に向けたエッセイの中で次のように指摘しています。 

「あなたが自分の治療法をただただ熱心に信じることができれば、たとえそれがコントロ

ール（対照）試験で効果がないことが証明されていたとしても、治療結果は非常に良くな

り、患者の病状は改善し、そして高い収入につながります。私は、これがわれわれ誇り高

いプロフェッショナル集団の中の、一部の能力の劣るメンバーが目覚ましい成功を遂げて

いることの理由だと信じています。流行に乗って成功している医師たちが、よく統計や対

照試験を忌み嫌っているのも同じ理由によると考えます。」 

Asher R. Talking sense (Lettsomian lecture, 16 Feb, 1959).Transactions of the Medical Society of London, vol 
LXXV, 1958-59.Reproduced in:Jones, FA, ed. Richard Asher talking sense.London:Pitman Medical, 1972. 

ほとんどの患者さんと臨床医は治療に効果があることを期待しています。彼らが「何か

が効果を発揮している」という結論に至ってしまう理由は、単に「治療が効果を示すはず」

という自らの信念に単純に合致しているからかもしれません。彼らは、自分の信念に反す

る情報を探さないし、そういった情報を無視します。その薬が症状を緩和するのに役立つ

と信じている患者では、実際には有効成分が入っていない薬（偽薬、「プラセボ」と言わ

れる）であっても症状が改善してしまうことがよくあり、この現象は、こういった心理的

効果で説明することができます。砂糖の錠剤、水の注射、不活性にしてある電気器具によ

る治療、小さく切開して縫合した以外何もしなかった手術であっても、患者が改善を報告

することがあります。 

さまざまな体重減少食事法を比較する検証の例をあげてみましょう。研究者は、人気テ

レビ番組の視聴者から体重を減らしたい人を募集し、6 つの食事法のうちのどれか 1 つに割

り付けました。食事法の 1 つ、バイリン茶は、体重減少効果のある方法として宣伝されてい

ました。6 つのすべてのグループで挑戦者たちの体重が減少しましたが、一部の食事法では

他の食事法より大幅に減少しました。しかし、テレビで結果が発表されたとき、食事法の 1

つである「にんじんダイエット」は体重減少用の食事法ではないことが発表されました。

この「にんじんダイエット」は、体重減少の「基準」を示すために試験に加えられたもの

であり、体重減少は 6 つの食事法のいずれのせいでもなく参加者がこれまでの食習慣を変え

ようとしたことによるものでした 2。 
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「印象」を超える必要性  

患者が、何らかの効果がある、と信じているなら、それで十分ではないでしょうか。き

ちんと治療効果を評価し、効果があるのか、またどのように作用するのかを解明するため、

研究に労力と費用をかけることはなぜ重要なのでしょうか。それには少なくとも 2 つの理由

があります。1 つは、効果のない治療法の存在によって、私たちの目が効果のある治療法に

向かない可能性があるからです。もう 1 つの理由は、ほぼすべてとまでは言えなくても、多

くの治療法に有害な副作用があり、有害な副作用には短期間のもの、長期間のもの、未だ

見つかっていないものがあるからです。患者が副作用のある治療法を受けなければ、有害

な影響を免れられます。したがって、有効性が非常に低い治療法や、利益を上回る害をも

たらす可能性のある治療法を見つけることは重要です。研究を行うことで、治療がどうい

う効果を持つか重要な情報が解明され、より有効でより安全な治療法を開発できる可能性

が高まります。 

治療効果の研究はいろいろなところに影響をもたらしますが、英国国民保健サービスや

米国退役軍人保健局など、すべての患者の間で公正に医療資源を共有しようと努めている

組織には特に大きな影響をもたらします。医療に利用できる資源が限られているため、こ

のような組織では、必然的に、どの治療法の価値が高いかという決定を行います。ある患

者に効果がない治療法を行うことは、他の患者から効果のある治療法を奪うことを意味し

ます。  

このことは「患者や医師の持つ治療効果に対する印象や考えは重要ではない」と言って

いるわけではありません。実際、今後有望とみなされている新しい治療法を正式に検証す

る出発点となることが多くあります。こういった印象を正しく研究して追跡検証し、治療

法の有害性と有効性の両方を特定できる場合があります。例えば、20 年前妊娠中にジエチ

ルスチルベストロール（DES）での治療を受けた女性で、この薬が 20 年後に娘に希少膣が

んを引き起こした可能性があると示唆された例があります。（第 2 章 p12-13 を参照）。高

血圧で処方された新しい薬の今まで知られていなかった副作用についてある患者が報告し

ていたとき、患者とその医師は、この報告が史上最高のベストセラー薬となるシルデナフ

ィル（バイアグラ）の発見につながるとは想像もしていませんでした。 

このように、治療法の効果に対する個人の印象は無視すべきではありませんが、治療効

果の正しい結論を導き出すための信頼できる根拠とは言い難いものがあり、ましてや他人

に薦めることなどできません。  

では、公正な検証とはなんでしょうか 

マスメディアの最新の医療の進歩についての報道を、額面通りに受け取ってはいけない、

ということはよく知られています。しかし、残念ながら、評価が高い学術誌などに掲載さ

れていても、治療報告には注意を払う必要があります。治療法が誤解を招いてしまう場合
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や、行き過ぎた主張になっているのはよくあることで、それらの報告の信頼性を評価でき

ることが重要です。 

私たちは、治療効果の報告を額面通りに受け取ることで、2 つの問題を冒しています。有

効な治療法を、誤って実際には効果がないと結論づけたり、場合によっては有害であると

結論づけたりすることがありえます。逆に、効果がない、さらには有害な治療法を、誤っ

て実際に効果がある、と結論づけることもありえます。治療法の公正な検証は、信頼でき

る治療効果の情報を得るため、（i）似たようなもの同士を比較し偏りの影響（バイアス）

を低減し、（ii）偶然性を考慮に入れ、（iii）関連する信頼できるすべてのエビデンスを評

価します。この章と次の 2 つの章では公正な検証の 3 つの主要な特徴について説明します。 

似たようなもの同士を比較する 

比較の重要性 

治療法を公正に検証するには比較が重要です。医師と患者は、2 つの治療法の相対的なメ

リットを頭の中で比較するでしょう。例えば、以前行った治療法の反応と比較して、自分

たちや他の患者の今回の治療法では違った結果である、という比較をすることもあるでし

ょう。場合によっては、もっときちんと比較するときもあります。早くには 9 世紀に、ペル

シア人の医師 al-Razi が、髄膜炎の患者がどうなるかを瀉血した場合と瀉血していない場合

とで比較し、瀉血の有効性を検証しました。 

通常、治療法は、異なった治療法を受けた患者群と比較することで検証されます。治療

法の比較が公正であるためには、似たような患者同士を比較する必要があります。つまり、

患者群の間での唯一の系統的な違いは、それぞれが受けた治療法だけであることを保証す

る必要があります。この考えは今に始まったものではありません。例えば、1747 年、James 

Lind 医師は、大英帝国戦艦ソールズベリーの艦内で壊血病の 6 つの治療法の比較を開始す

るにあたり、 (i)致命的疾患である壊血病の同じ重症度の患者を選択するよう注意し、（ii）

患者は同じ基本食を摂取させ、（iii）患者が艦内で同等の状況で収容されるように調整しま

した(第 1 章 p1 を参照）。Lind 医師は、治療法そのもの以外の要因が患者の回復可能性に影

響を与えかねないことを認識していました。 

検証を不公正にする方法の一例は、病気になったばかりでまだ症状が重篤化していない

早期段階の患者には、ロンドンのロイヤル・カレッジで推奨されていた硫酸などの壊血病

に推奨されている薬のどれかを勧め、すでに死に近づいている患者には、船員の推奨する

柑橘類などでの治療を勧めるというやり方です。もしこの方法を使っていたら、硫酸の方

が実際には症状を悪化させたとしても効果があるようにみえたことでしょう。関連するす

べての点で似たようなもの同士が比較されるように注意を払わない限り、このような偏り

が生じる可能性があります。 
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劇的な効果のある治療 

患者は時には過去の自分の経験や自然経過と劇的に異なる治療反応を体験することがあ

り、その場合、注意深く検証を行わなくても治療効果の結論を信頼してしまうことがあり

ます（第 5 章 p.45-47）を参照）3。肺が潰れた（気胸）患者の胸腔に針を挿してたまった空

気を出すことは、即時に効果が出るので、この治療の利点は明らかです。痛みに対するモ

ルヒネ、糖尿病性昏睡におけるインスリン、関節炎の痛みに対する人工股関節も劇的な効

果があります。また、治療の有害作用が劇的な場合もあります。薬物が重篤で致死的なア

レルギー反応を引き起こす場合もあります。その他にも劇的な有害作用として、サリドマ

イドに起因する四肢の変形などがあります（第 1 章 p4 を参照）。 

しかし、有益か有害かにかかわらず、このような治療法の劇的な作用はまれです。ほと

んどの治療法の作用は劇的なものではなく中程度ですが、それでも知っておく価値はあり

ます。例えば、モルヒネはどの投与スケジュールが有効で安全か、また遺伝子組換えイン

スリンは動物インスリンより優れているかどうか、あるいは安価な人工股関節よりも新開

発された 20 倍高価なものは追加費用を払ってでも患者が良いと思えるのかどうか、などを

明らかにするため、慎重に実施された検証が必要です。こういったケースでは、必ず、不

公正な（偏った）比較と、それに基づく誤った結論を避ける必要があります。 

中程度でも重要な効果のある治療法  

現在治療を受けている患者と、過去に同じ病気で違う治療を受けていた似たような患

者との比較  

研究者は、現在治療を受けている患者群と、同じ病気で過去に他の治療を受けていた似

たような患者群とを比較することがあります。治療効果が劇的である場合、この比較によ

って信頼できるエビデンスを提供できます。例えば、過去には絶対的に死に至る病気であ

ったが、新しい治療法で患者を救えるようになった場合などです。しかし、治療法による

効果の違いが劇的ではないが、それでもなお研究・検証する価値があるような場合に、こ

のような「過去対照群」を用いた比較は、問題が生じる場合があります。研究者は、確実

に似たようなもの同士を比較するために統計的調整と分析を用いますが、比較群の患者の

特性で記録のないものは分析時に考慮することはできません。その結果、このような場合

には、正確に似たようなもの同士を比較していると言えなくなります。  

違う時期に全く同じ治療を受けた似たような患者群の治療結果を比較すると、これが問

題であることを理解できます。19 例の進行した肺がんの患者群で、異なる時期に全く同じ

治療法を受けた同等の患者群の年間死亡率を比較して分析します。死亡率にわずかであっ

ても差が見られたとしたら、この差は非常に重要です。死亡率は 24％から 46％の幅があり

ました 4。この差は、治療法の違いによるものではないことは明らかで（同じ治療法でした）、
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患者群に検出可能な差があったためでもありませんでした。死亡率の違いは、検出不可能

な患者群の差か、記録されておらず比較の際に調整できなかった何らかの差（看護や感染

症管理の改善など）を反映していると考えられます。 

 

同じ期間にたまたま異なる治療法を受けた、似たような患者群を比較する 

治療法の効果を評価する方法として、同じ期間に異なる治療法を受けた、似たような患

者群の経緯と治療結果を比較する方法は長く用いられています。しかし、このアプローチ

もまた、大きな誤解を招く可能性があります。意味のある比較にするためには「過去対照

群」を用いた比較の場合と同様に、異なる治療法を受けている人々のグループが、治療開

始前に十分に似ていたかということです。言い換えるなら、似たようなもの同士が比較さ

れているかどうか、という点です。「過去対照群」のときと同様に、研究者は、確実に似

たようなもの同士を比較するために統計的調整と分析を用いますが、それが確実であるの

は、患者の特性が記録されている場合のみです。これらの条件が満たされることはまれで、

こういった分析は非常に慎重に行う必要があります。条件が満たされていない分析を信じ

込んでしまうことで、大きな間違いにつながりかねません。 

例として、ホルモン補充療法（HRT）があげられます。閉経中および閉経後に HRTを使

用した女性群を、それを使用していないとみられる同等の女性群と比較しました。これら

の比較は、HRT が心臓発作や脳卒中のリスクを軽減したことを示唆しており、事実であれ

ば非常に喜ばしいニュースでした。しかし、残念ながら事実ではありませんでした。その

後の比較では、治療が始まる前に比較群同士が同等になるように設計され、実は全く逆で、 

HRT は心臓発作および脳卒中を増加させました（第 2 章 p13-15 を参照）。先ほどの比較で、

心臓発作および脳卒中の発症率で明らかに差が出たのは、HRT を使用した女性群が HRT を

服用していない女性群よりも一般的に健康な人が多かったという事実が原因でした。この

差は HRT によるものではありませんでした。似たようなもの同士が比較されていることを

保証できない研究は、何万人もの人に害を及ぼす可能性があります。 

この HRT の例で示されているように、似たようなもの同士を比較する最も良い方法は、

治療開始前に比較群を準備することです。各群は、既にわかっている因子や測定で得られ

る因子、つまり年齢や病気の重症度だけでなく、病気の回復に影響を与える可能性のある

食事、職業、その他の社会的因子、病気や提案された治療法への不安など、測定されない

因子においても、同等の患者で構成されている必要があります。治療開始後に比較群を準

備すると「比較群が同等である」と確信するのは非常に困難で、ほぼ不可能でしょう。 

そうなると、治療効果の違いは、比較対象の治療法の効果の違いなのか、比較群の患者

群の違いなのかどちらを反映しているかが、重要な問題となります。 
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参加者を偏りなく異なる治療法へ割り付ける  

1854 年、軍の孤児院を担当していた軍医である Thomas Graham Balfour 氏は、似たような

もの同士が比較されるように治療群を作る方法を明らかにしました。Balfour は、当時言わ

れていたベラドンナが子どもの猩紅熱を予防するか検証しようとしました。Balfour は「選

択による偏りを避ける」と自ら表現したように、ベラドンナを処方する群と処方しない群

に、子どもを交互に割り付けました 5。治療法の公正な検証において、交互割り付け法を用

いるか、もしくは他の偏りない方法で比較群を構成することは、非常に重要な点です。こ

のことにより、既知およびすでに測定された重要な因子についてだけでなく、まだ測定さ

れていないが病気からの回復に影響を与える可能性のある因子についても、統計的調整を

行うことが不可能な場合であっても、比較群が同等になりやすくなります。 

異なる治療法に公正に（偏りなく）割り付けをするには、医師と患者が次の割り付けが

どうなるかを確実に知るまたは予測することができなくすることが重要です。医師や患者

に割り付けが知られてしまうと、意識的または無意識的に、特定の治療法を選びたくなっ

てしまう可能性があります。例えば、臨床試験で、次に参加する患者がプラセボ（偽薬）

群に割り付けられる予定であることを医師が知っていると、重症の患者が試験に参加する

のを辞めさせたり、病状の軽い患者を待ったりしかねません。そのため、偏りのない割り

付けスケジュールが作成されていたとしても、患者の試験への参加非参加の決定権のある

者が、予定されている次回の割り付けがどの群であるか分からないようにしておかないと、

偏りのない治療群への割り付けが行えません。このように、次にどの治療群に割り付けら

れるのかを知られないようにすれば、偏りのない割り付けスケジュールから外そうとする

ことは起こり得ません。  

割り付けを分からなくするため、通常は単純な交互の割り付けよりも予測しにくい割り

付けスケジュールを作成し（例えば、乱数に基づいてランダムに）、スケジュールを隠し

ます。割り付けスケジュールを隠すためにいくつかの方法が使用されています。例えば、

ランダム割り付けは、研究への参加資格があることが確認された患者を、遠隔で（電話ま

たはコンピューターによって）割り付けることができます。もうひとつの方法は、割り付

けを入れた一連の番号付き封筒を使用することです。患者が調査に参加可能となったとき、

一連の封筒のうちの次の封筒が開かれ、割り付けの内容が明かされます。この仕組みを利

用するには、封筒は透けないものでなければならず、医師は封筒をライトに当てて内部を

透かして見て「不正行為」をすることはできません。このアプローチは、今日、治療法の

公正な検証の重要な条件として認識されています。治療法を割り付けるために乱数を使用

する研究は、「ランダム化試験」と呼ばれています（第 3 章 p24 の囲み部分を参照）。 
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試験での割り付けをわからなくするため電話によるランダム化を用いる 

治療の比較に偏りのない（ランダム化）割り付けを用いる方法 

治療の比較にはランダム化割り付け方法をさまざまな形で用いることができます。例え

ば、同一患者に対して異なる時間にランダムな順序で行われる別々の治療を比較するため

に用いることができる、いわゆる「ランダム化クロスオーバー試験」があります。例えば、

乾いた咳が続く患者に対して吸入薬の効果を評価する場合、試験は数カ月続くよう設計さ

れることがあります。患者は、薬剤が入った吸入器をランダムに選択した数週間の間使用

し、別の数週間に薬剤が入っていない同じ外観の吸入器を使用します。このように個々の

患者に研究結果を合わせることができれば、確かに望ましいことですが、このようなクロ

スオーバー試験を容易に行うことができない場合も多くあります。例えば、この方法では、

外科手術や交通事故による重度の出血などの「1 回限り」の急性症状に対する治療は比較す

ることができません。 

ランダム化割り付けによる比較は、同一患者において対象部位が異なる治療を行う場合

にも用いることができます。湿疹や乾癬などの皮膚疾患の場合には、皮膚患部をランダム

に選択し、薬剤を含有する軟膏で治療するべき患部と、有効成分を含有しない軟膏で治療

すべき患部を決定することができます。あるいは、両眼の疾患を治療する場合、治療を行

う眼をランダムに選択し、未治療の眼と比較することが可能です。 

他方、各集団またはグループ―例えば、プライマリケアを行う数多くの診療所や病院の

各施設に通院している患者全員－ごとに異なる治療が行われる際、これらを比較するため

にランダム割り付けが用いられることもあります。これらの比較は、「クラスター（また

 

患者さんの状態は試験に

合致しており、ご本人の

同意も得られています。

どの治療パックを提供す

ればよいですか？ 

はい、先生、患者さんは試

験への参加資格を満たして

います。治療パック X32を

使用してもらいます。試験

後に、X32の治療内容につい

てお伝えします。 
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はグループ）ランダム化比較試験」と呼ばれています。例えば、メキシコで一般的な健康

保険プログラムの影響を評価するために、研究者らは医療施設集約区域の 74 組（合計 7 州

の 118,000 世帯に相当する集団）をマッチングし、それぞれ一致したペアの中で、一方をこ

の保険プログラムの適用となるようランダムに割り付けました 6。 

とはいえ、ランダム割り付けは、どの患者がどの治療を受けるかを決定するために用い

ることがはるかに多いです。 

 
ランダム化割り付けを行うためのいろいろな単位 

治療が比較される全員の経過を観察する 

似たようなもの同士を比較する公正な試験が確実に行われるよう比較対照群を設定した

後は、一部の患者の経過を無視した結果生じてしまうかもしれない偏りを持ち込んでしま

うことは避けるべきです。可能な限り、割り付けられた全患者に対して、実際に受けた治

療（ある場合）にかかわらず、経過を観察し、割り付けられた群の結果に関する主要解析

に含まれなければなりません。これは、intention-to-treat（意図した治療による）解析と呼ば

れています。これが行われなければ、似たようなもの同士を比較する公正な試験とは言え

ません。 

 

1人の患者で治療日をランダム化 1人の患者で眼をランダム化 

1つの地域内で自治体をランダム化 1つの集団で個人をランダム化 

金 月 火 水 木 
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一見、割り付けられた治療を受けていない患者を割り付けられた群通りに比較すること

は、非合理的に見えるかもしれませんが、この原則を無視すれば、試験に不公正が生じ、

結果に誤解を招く恐れがあります。例えば、脳に血液を供給する血管の一部に閉塞を有し、

浮動性めまいが起こる患者では、脳卒中の発症リスクが平均より高くなります。研究者ら

は、これらの患者に対する血栓除去術が、その後の脳卒中を減少させるかどうかを検討す

る試験を行いました。試験では、手術を耐えられたか否かにかかわらず、手術を受ける群

に割り付けられたすべての患者を、手術を受けない群に割り付けられたすべての患者と適

切に比較しました。もし、手術直後に生じる影響に耐えられた患者のみを対象に、脳卒中

の頻度を記録していたのであれば、手術自体が脳卒中や死亡を引き起こす可能性があると

いう重大な事実が見落とされていたでしょうし、他の条件が同じであれば、手術を受けた

群のうち手術に耐えられた患者で脳卒中の頻度が低下します。この試験は、手術の影響と

いう点において不公正な試験となっていたでしょうし、こうした影響によるリスクは評価

に含めなければならなりません。 

この図では、2 群の手術および治療の結果は実際に等しくなっていますが、もし、手術群

に割り付けられた患者のうち 2 人が術前に死亡し、その後検討から除外されれば、2 群の比

較に偏りが生じます。これにより、一見すると手術を行った方がよい結果となります。 

 
最終結果においてなぜ患者のランダム化が必要か（「intention to treat」） 

 

手術 薬物療法 

死亡 

手術前に 

死亡 

最終結果 

6 人中 6 人が生存 8 人中 6 人が生存 

ランダム化 
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割り付けられた治療と乖離が生じた場合の取扱い     

 

この章ですでに説明したように、治療法を公正に検討するには、研究を慎重に計画する

必要があることを理解していただけたと思います。こうした計画を立てる文書は研究計画

（研究実施計画書）と呼ばれています。しかし、実際に患者が受けた治療が割り付けられ

た治療と異なるなど、完璧な計画が意図した通りに進まない場合があります。例えば、患

者が意図された治療法を受けることができない、医療用品・機器や人員の不足により治療

法のうち 1 つが提供できないといったことが考えられます。こうした相違が見つかった場合

は、その影響を考慮して慎重に取り扱わなければなりません。 

1970 年代から 1980 年代にかけて、小児の白血病で最も多い急性リンパ芽球性白血病の治

療は目覚ましい進歩を遂げました。ところが不思議なことに、米国の小児の治療成績は、

全く同じ薬物療法を受けていた英国の同じ病の小児の治療成績よりもはるかに良かったの

です 7。ある英国の統計者が米国カリフォルニアの小児がんセンターを訪問した際、その鋭

い洞察力で、米国の白血病小児に対する化学療法が英国よりもはるかに「積極的」に行わ

れていることに気づきました。治療には副作用（嘔気、感染、貧血、脱毛など）があり、

これらの副作用が特に厄介な場合、米国と違い英国では、医師や看護師が処方する治療を

減らすか、または一時的に中止する傾向がありました。この「より穏やかなアプローチ」

により治療の効果が減り、英国と米国における治療の成功率に差が生まれたのではないか

と考えられます。  

 

患者が割り付けられた治療を最後まで受けられるよう援助する 

治療比較中に、もともと割り付けられた治療と実際に受けた治療に違いがあると、治療

の試験の解釈を複雑にする可能性があります。試験参加者は医学的に必要な治療を受けら

れないことがあってはなりません。したがって、有益な効果が期待されるが未だ証明され

ていない新たな治療法を公正な試験において研究する場合、研究に参加する患者は確立さ

れた有効な治療を受けられるようにしなければなりません。 

もし、研究において誰に何が行われているかがわかれば、 いくつかのバイアス（偏り）

が生じる可能性があります。1 つは、「新しい」治療法に割り付けられた人々は運がいいと

患者や医師が感じることで、無意識のうちにこれらの治療の利益が誇張される可能性があ

ります。その一方で、これまでの「古い」治療法に割り当てられた人々が運が悪いと感じ

れば、どんなに良い結果が出ようとも、過小評価されることにつながります。どの治療法

が患者に割り当てられているかがわかると、医師は古い治療法を割り当てられた患者に対

して、特別な治療やケアを行うこともあります。まるで新しい治療法を受けていないこと

を補うかのようですが、これらはまだ科学的にどちらが良いか証明されていない治療法で

す。このような追加治療をある比較対照群の患者のみに対して行うことは、新しい治療の
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評価を複雑にし、比較の公正性を損ね、誤った結果を導く危険性があります。意図された

治療と実際の治療との比較において違いを減らす方法の 1 つに、新しい治療法と古い治療法

の見た目や味、においが同じになるようにすることがあります。 

これは、有益だと期待される治療法を、見た目やにおいから「本物の」治療法だと感じ

られるよう作られた有効成分を含まない治療法（擬似治療またはプラセボ）と比べる際に

行われる方法です。これは「盲検化」や「マスキング」と呼ばれます。この「盲検化」が

実現できれば（実現できない場合は多い）、2 つの比較対照群の患者の唯一の違いは、割り

付けられたのが新しい治療であるか、有効成分を含まない治療であるかです。同様に、患

者をケアする医療従事者は、患者が新しい治療を受けたかどうかを知ることがこれまでよ

りも難しくなります。医者と患者の双方が割り当てられた治療を知らされていない試験を、

「二重盲検」試験と言います。この結果、2 つの比較対照群の患者は同様に、割り当てられ

た治療法を守ろうとするようになり、患者のケアにあたる医療従事者は、すべての患者を

同じ方法で治療しようとするようになります。  

治療結果の公正な評価  

治療法の比較に擬似治療を用いる理由の 1 つは、患者と医師が割り当てられた治療法を守

る上で有効であるからですが、こうした「盲検化」が治療結果を評価する上でバイアス（偏

り）を減らすということがよく知られています。 

盲検化には興味深い歴史があります。18 世紀にフランス国王ルイ 16 世は、Anton Mesmer

氏の提唱する「動物磁気」（「メソメリズム」とも呼ばれる）が有益な効果をもたらした

とする説に関して、調査を要請しました。王は、その効果が「心の幻想」ではなく、「本

当の力」かどうかを知りたかったのです。治療試験では、目隠しをされた人々が動物磁気

治療を「受けた」、または「受けていない」のいずれかを伝えられるというものでしたが、

実際には伝えられた内容と逆のことが行われました。試験に参加した人々は、治療を「受

けた」と伝えられていた場合にのみ、治療の効果を感じられたと報告したのです。 

生存率など一部の治療結果については、死亡を疑う余地はほとんどないため、結果の評

価にバイアス（偏り）が生じる可能性はかなり低くなります。ところが、治療結果には患

者が体験した痛みや不安などの症状が含まれるべきであり、また含まれることが多いため、

結果を評価する際は、ある程度の主観性を必然的に伴います。患者には、比較される治療

法のうち 1 つを好む場合もあります。例えば、患者がある治療法を良いと信じているときは、

良い徴候に対してより敏感になり、治療に不安があるときは有害な影響を治療によるもの

だと思いがちです。  

このようなことはよくあるので、盲検化は公正な試験の特性として望ましいものです。

この場合、比較される治療法は同じように見えるものでなければなりません。例えば、あ

る多発性硬化症の治療試験では、患者が新薬または有効成分を含まない治療のどちらを投

与されたかを知らされていない医師（すなわち「盲検化された」医師 ）と、患者が割り付
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けられた比較対照群を知らされた医師（すなわち、「盲検化されていない」医師）の両者

によって、患者全員を評価しました。「盲検化された」医師による評価では、新たな治療

法は有用ではないことが示唆されましたが、「盲検化されていない」医師による評価では、

新たな治療法が有益であることが示唆されました 8。この違いは、新たな治療法が有効では

なく、治療法の割り付けを知らされたことにより、「盲検化されていない」医師が「信じ

たこと」または「期待したこと」を見るように誘導されたことを意味しています。全体と

して、治療効果を評価する際の主観的要素が大きければ大きいほど、治療試験の公正性を

期するために盲検化を行うことがより望ましくなります。 

実際に外科手術を受けたかどうかについて患者を盲検化することさえ可能です。そのよ

うな研究の 1 つが、膝変形性関節症の患者を対象に実施されました。関節炎を起こしている

関節を洗い流すという外科的アプローチは、麻酔下で膝上の皮膚を単純に切開し、関節腔

を洗い流したように装った場合と比較して、その利点はありませんでした 9。 

例えば、手術と薬物治療を比較する場合や、薬物が特徴的な副作用を有するなど、比較

する治療法の割り付けに対して患者や医師を盲検化することが単純に不可能である場合は

多くあります。しかし、死因の特定や X 線の判定のようなバイアス（偏り）を生じかねな

い評価であっても各患者が受けた治療を知らされていない者が独立して評価できるように

することで、盲検化は可能です。 

予期せぬ治療の副作用を疑い調査する 

予期せぬ治療の効果を疑う 

医療従事者や患者が、その治療が悪いものであれ良いものであれ、予期しなかった治療

の効果を疑うことはよくあります 10。製造販売承認取得に必要な治療試験の対象者は、数百

人あるいは数千人程度で治療期間はわずか数カ月であり、この段階では比較的短期間で頻

度の高い副作用だけが見つかる可能性が高くなります。まれにしか起こらなかったり発症

までにある程度の時間を要する効果は、承認取得前の試験に参加した人よりも幅広い層の

患者によって、長期間にわたり広範囲に使用されるようになってはじめて見つかります。 

英国、オランダ、スウェーデン、デンマーク、米国をはじめ、臨床医と患者の双方から

副作用の疑いの報告を受け、その後正式に調査を行うことができる機関がある国が増えて

います 11。 こうした報告制度が、薬剤による重大な副作用の特定において特に功を奏して

いるとは言えませんが、成功例はあります。例えば、2003 年に英国でコレステロール低下

薬であるロスバスタチンが発売された当時、ほどなくして、横紋筋融解症と呼ばれる、重

篤でまれな予期せぬ筋肉への有害な合併症が報告されるようになりました。この疾患では

筋肉が急速に破壊され、分解生成物により、重度の腎臓損傷を引き起こすことが考えられ

ます。さらなる調査の結果、本剤を高用量で服用している患者において合併症のリスクが

最も高いことがわかりました。 
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予期せぬ治療の効果を疑い調査する 

副作用に関する疑いは、結局は誤ったものであったことがわかることがよくあります 10。

したがって、予期せぬ治療の効果が実際にあるかどうかをどのように調べればよいのでし

ょうか？予期せぬ効果の疑いを確認する、または否定する試験は、期待される治療効果を

確認するための研究と同じ原則を遵守しなければなりません。このことは、偏った比較を

避け、似たようなもの同士を比較し、十分な事例を検討しなければならないということで

す。 

イエローカードスキーム 

サリドマイドの悲劇により、薬剤の承認取得後に起こる問題を追跡する重要性が浮き彫り

となり、1964 年にイエローカードスキームが英国で開始された。副作用の可能性に関する

報告は英国医薬品庁（MHRA）に送られ、結果が分析される。毎年、MHRA に寄せられる

報告は 2 万件以上にのぼる。当初、報告書の提出は医師のみに限られていたが、その後、

看護師、薬剤師、検死官、歯科医、放射線技師、検眼士にも推奨されるようになった。2005

年以降は、患者や介護者にも副作用の疑いについて報告することを推奨している。オンラ

イン（www.yellowcard.gov.uk）、郵便または電話での報告が可能となっている。 

ある患者は自身の経験を次のようにまとめている。「イエローカードスキームを通じて副

作用を報告することで、自分自身を管理できます。忙しい医療従事者が報告するのを待た

なくても、自分で直接報告が可能になります。これは患者がケアの中心になるということ

です。 

これは飛躍的な進歩であり、患者のケアへの関わりがここから前進し、向き合えるように

なったことを示すものです。」  

Bowser A. A patient’s view of the Yellow Card Scheme.In:Medicines & Medical Devices Regulation: what you need 
to know.London:MHRA, 2008. 
Available at www.mhra.gov.uk 

期待される治療効果と同様に、予期せぬ劇的な影響は、それほど劇的ではない影響より

も見つけやすく、確認が容易です。疑わしい予期しない治療の影響が起こることは通常ご

くまれですが、高頻度に起こる場合、臨床医と患者の両者が何かおかしいと感じるもので

す。19 世紀後半、スイスの外科医であった Thodor Kocher 氏は、自身が過去に甲状腺腫の除

去手術を行った少女のうち、1 人に倦怠感と嗜眠が見られると、一般開業医を通じて知りま

した。Kocher 氏は、この患者と、手術を行った他の元甲状腺腫患者を調べたところ、甲状

腺肥大を完全に除去したことで、クレチン症および粘液浮腫が生じたことを発見しました。

これらの症状は今では、甲状腺が産生するホルモンの不足が原因でまれに起こる重篤な症

状であることがわかっています 12。妊娠中のサリドマイド（第 1 章 p4 を参照）の使用と四
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肢欠損児の出生との相関が著しかったことから、サリドマイドの予期せぬ影響が疑われ、

確認されました。このような四肢欠損はこれまでにほとんどなかったのです。  

代替療法の相対的な利点の評価を目的に設計されたランダム化試験では、それほど劇的

ではない予期せぬ治療の影響が明らかになることがあります。感染予防用に新生児に投与

される 2 種類の抗生物質をランダムに比較した結果、1 種類が肝臓からの廃棄物であるビリ

ルビンを体内で処理する過程を妨害することが明らかになりました。比較した抗生物質の 1

種類を投与された出生児では、この老廃物、ビリルビンが血液中に蓄積されることで脳障

害を引き起こしました 13。 

過去に行われたランダム化試験をさらに解析すると、それほど劇的でない副作用が見つ

かることがあります。ジエチルスチルベストロール（DES）を投与された妊娠中の女性の一

部で、出生女児にがんを引き起こすことが明らかになりましたが、その後、他の副作用の

可能性も推測されました。こうした副作用は、対照試験に参加した女性の男女の子どもに

連絡を取ることで明らかになりました。これらの追跡調査により、女性だけでなく男性の

生殖器異常や不妊症があることが示されました。最近では、関節炎の新薬であるロフェコ

キシブ（商品名 Vioxx）が心臓発作を引き起こすと疑われた際に、関連するランダム化試験

の結果を詳しく検討した結果、ロフェコキシブが実際にこの有害な作用を起こしうること

がわかりました（第 1 章 p5-7 を参照）14。 

ランダム化試験に参加した患者の追跡調査は、明らかに、予期せぬ治療の影響の疑いを

検討する上で、似たようなもの同士を比較することを確実にするために非常に望ましい方

法です。残念ながら、事前準備がなされていない限り、この方法が行われることはまれで

す。ランダム化試験の参加者の連絡先を定期的に管理していれば、治療による悪影響の疑

いを検討することは、それほど困難なことではありません。参加者は試験後に再び連絡を

受け、身体の状態について詳しく尋ねられることもあります。 

疑われる有害作用が治療の対象となった疾患とは全く異なる領域の疾患であれば、治療

による有害作用の疑いについての検討は容易になります 15。例えば、Spock 博士は、新生児

をうつ伏せに寝かせることを推奨しましたが、乳幼児突然死症候群のリスクが平均より高

いと考えられる乳児については、この推奨の対象としませんでした（第 2章 p13-14を参照）。

医師による推奨（「乳児をうつ伏せに寝かせる」）とこの助言による疑わしい結果（乳幼

児突然死症候群）との間にはいかなる関連もなく、このことは推奨と乳幼児突然死症候群

の間に認められる相関が原因と結果を反映したという結論を補強する要因となりました。 

一方、うつ病に処方された薬剤により、うつ病に伴って起こることがある自殺念慮が増

加するという疑いを検討することは、はるかに大きな困難を伴います。疑いのある薬剤と

その他のうつ病治療薬をランダムに比較しない限り、薬剤を服用した人と服用していない

人々が信頼性の高い比較を行えるほど十分に同一性を有していると仮定することは困難で

す 16。 
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キーポイント 

 治療は公正に試験されなければ、有用ではない治療を有用であると判断したり、その

逆もまた同様に起こり得るため、治療には公正な検証が求められる。 

 治療をあらゆる方法で公正に検証する上で比較は最も基本となるものである。 

 治療同士の比較（または治療しない場合と比較）する際は、「同じように見えるもの

同士を比較する」という原則が必要不可欠である。 

 治療結果を評価する際にはバイアス（偏り）を減らす試みが必要である。 
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第7章 偶然性を考慮する 

偶然性と大数の法則 

治療効果に関するエビデンスの信頼性は、バイアス（偏り）の排除（そして、排除でき

なかったバイアスをどのように処理したか）にかかってきます。公正な検証にあるべきこ

うした特性を達成できなければ、研究結果をどのように分析したところで、時には死亡に

さえつながる危険な問題が未解決のまま残ってしまいます（第 1 章および第 2 章を参照）。

ただし、バイアスを減らす手段をとったとしても偶然性が働き、間違った方向に導かれて

しまうこともあります。  

コインを繰り返し投げたとき、表だけ、あるいは裏だけが 5 回以上「続いて出る」のもそ

れほど珍しくないと、皆さんご存知でしょう。そして、コインを投げる回数が増えるほど、

最終的には表と裏が出る回数が同じような数になる可能性が高くなります。 

2 つの治療法を比較する際、結果の違いは、単にこの偶然性が反映されている場合もあり

ます。例えば治療 A を受けた患者の 40％が死亡したのに対し、治療 B を受けた同じような

患者の 60％が死亡したとします。この 2つの治療を、それぞれ 10人の患者が受けたときは、

表 1 に示したような結果が予想できます。2 つの治療における死亡者数の違いは、「リスク

比」として示されます。この例でのリスク比は、0.67 になります。 

こうした小さな数字をもとに、治療 A が治療 B より優れていると結論するのは適切でし

ょうか。おそらく違います。一方のグループ内の数人が、もう片方のグループより改善し

た背景には、偶然という理由が潜んでいる可能性があります。複数の他の小規模患者グル

ープでもこの比較を繰り返したら、単なる偶然によって、それぞれのグループでの死亡者

数が逆（6 人対 4 人）になったり、同数（5 人対 5 人）になったり、あるいはそれ以外の比

率になるかも知れません。 

 
 治療 A 治療 B リスク比 （A:B=） 
死亡者数 4 6 (4:6 =) 0.67 
全体数 10 10  

表1．治療Aと治療Bの差について、この小規模研究から信頼できる推定が得られるでしょうか。 

しかしそれぞれの治療を 100 人の患者が受け、各グループで先程と全く同じ比率の患者が

死亡（40％と 60％）したらどうでしょうか（表 2）。表 1 に示した治療 Aと治療 B を比較

した際に生じた測定差（リスク比）は全く同じ（0.67）ですが、死亡者数が 40 人対 60 人の

方が、4人対 6人に比べて明確な差であり、偶然性が反映された可能性も低いと思われます。

治療法を比較する際に、偶然性に惑わされないようにするには、死亡、悪化、改善、同じ
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状態のままという転帰をたどる十分な数の患者を含む研究をもとに、結論を導くことです。

これはしばしば「大数の法則」と呼ばれます。 

 
 治療 A 治療 B リスク比 （A:B=） 
死亡者数 40 60 (40:60 =) 0.67 
全体数 100 100  

表2．治療Aと治療Bの差について、この中規模研究から信頼できる推定が得られるでしょうか。 

公正な検証でも偶然の可能性を検査する 

治療法の公正な比較検証の結果を解釈する際にも、偶然性が働くことによって、私たち

は 2 種類の間違いを犯してしまう可能性があります。2 つの治療法の転帰に本当は差がない

のに、差があると誤って結論づけてしまう可能性、あるいは本当は差があるのに、間違っ

て差がないと結論づけてしまう可能性です。観察できる対象の治療転帰の症例数が多いほ

ど、このような間違いを犯してしまう可能性が減ります。 

治療法の比較では、その治療を必要とする症状を過去に発症した、あるいはこれから発

症する人全員を含めることはできないので、断定的にそれぞれの治療の「真の差」を見つ

け出すのは不可能なのです。その代わりに臨床試験では、真の差にできる限り近い推定を

出さなければなりません。 

推定される差の信頼性は、しばしば「信頼区間（CI）」と表示されます。これは真の差

の値が含まれる範囲を示しています。信頼区間という言葉を知らなくても、すでにほとん

どの人はこの概念に馴染みがあることでしょう。例えば選挙運動期間に、政党 A が政党 B

を 10％ポイントリードしているという世論調査があったとします。しかし調査報告には、

しばしば政党間の差は最小で5ポイント、最大で15ポイントといった注釈がついています。

この「信頼区間」は、政党間の真の差が、5％ポイントと 15％ポイントの間に位置している

可能性が高いということを示しているのです。世論調査に回答した人の数が多いほど、結

果についての不確定要素が小さくなるので、推定される差の信頼区間も狭まります。 
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政党Aと政党Bの差の95％信頼期間（CI）は、世論調査の回答者数が増えるほど狭くなる。  

2 つの政党支持者の割合に関して、推定される差を取り巻く不確定要素の度合いを評価で

きるように、2 つの治療法を受けた後に悪化する患者と改善する患者の割合でも、推定され

る差に関わる不確定要素の度合いを評価することができるのです。そしてここでも、例え

ば心臓発作後の回復過程で 2 つの治療法を比べる場合に、治療転帰を観察できる患者の数が

多いほど、推定される差の信頼区間は狭くなります。信頼区間は「狭いほど良い」のです。 

通常、信頼区間は、その推定範囲内に真の値が入っていることに、どれだけ自信がある

かも示されています。例えば「95％信頼区間」というのは、その真の値がこの信頼区間の

中に入ると推定することに、95％自信があることを意味しています。これは 100 回のうち 5

回の割合（5％）で、「真」の値がその範囲外に位置する確率もあるということなのです。 

治療間の「有意な差」とはどのような意味か 

これは少し気をつけるべき質問です。というのも「有意な差」には、いくつかの意味が

あるからです。まず、患者にとって実際に意義のある重要な差という意味にも受け取れま

す。しかし研究文献の著者が「有意な差」があると表現するときは、しばしば「統計学的

に有意」であるということを意味しています。そして「統計学的に有意な差」は、一般的

な感覚での「有意義」にはあたらない場合もあります。治療間で、偶然である可能性が非

常に低い差が「統計学的に有意な差」であって、実際にはあまり、あるいはほとんど意味

がないこともあります。 

1 日 1 錠のアスピリンを摂取した何万人もの健康な男性と、アスピリンを摂取しなかった

何万人もの健康な男性のランダム化比較試験に関する系統的レビューの例をみてみましょ

う。このレビューの結果、アスピリンを摂取した人の方が心臓発作を起こす確率が低く、

 世論調査の回答者数 

政
党

A
と

政
党

B
の

差
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差は「統計学的に有意」であることがわかりました。つまりこの差が偶然性によるものだ

ったと言える可能性は低いということです。ただし、それはこの差に実際意味があるとは

限りません。健康な男性が心臓発作を起こす率がすでに非常に低いとすれば、薬を飲んで

さらにその確率を下げるのは適切ではないかもしれません。特にアスピリンには、例えば

出血などいくつかの副作用があり、時には死亡につながることもあります 1。 系統的レビ

ューから得られたエビデンスをもとにすると、もし 1,000 人の男性が 1 日 1 錠のアスピリン

を 10 年間摂取して、うち 5 人がその期間に心臓発作を起こすのを回避できても、3 人に重

篤な出血が起こると推計できるのです。 

「統計学的に有意」とはどういう意味か 

「正直なところ、注意を要する考え方だ。『統計学的に有意』とは、薬剤とプラセボの差

や、2 つの集団に属する人の余命の差が、例えば、単に偶然によるものであるかどうか私た

ちに教えてくれるものである。（中略）『統計学的に有意』とは、単なる偶然だけで起き

ることはありえそうにないほど大きな差であることを意味する。 

統計家は、この『ありえそうにない』という基準を使う。一般的には 5％水準（p=0.05 と

書かれることもある）を有意とする。この場合、たとえ起きていることすべてが偶然であ

るとしても、それが起こる可能性は 20 分の 1 の割合未満なので、差が『有意』とされるの

である」 

Spiegelhalter D, quoted in:Making Sense of Statistics.2010. 
www.senseaboutscience.org 

治療の公正な検証のため十分な数を確保する 

治療の比較試験では、1 つか 2 つの施設で試験を行うことで十分な数の参加者を確保する

ことが可能な場合があります。しかし、治療が死亡といったまれな転帰に与える影響を評

価するためには、通常、多くの国の多数の施設で患者を募集し、研究に参加してもらって、

信頼できるエビデンスを得る必要があります。例えば 13 カ国から 1 万人の患者が参加した

ことにより、重篤な脳損傷がある患者へのステロイド薬の投与は、死亡を引き起こすこと

がわかりました。これは 30 年間続いてきた治療でした 2。同じ研究チームによる別の公正

な検証では、40 カ国から 2 万人の患者の参加を得て、トラネキサム酸と呼ばれる安価な薬

剤が外傷後の出血死を減らすことが示されました 3。これらの試験は、偶然性が働くことに

よる不確実性およびバイアスを減らすよう設計された非常に公正な検証であり、世界中の

ヘルスケアに大きく関連する質の高いエビデンスを提供しました。実際、英国医師会雑誌

（BMJ）が実施した投票調査では、トラネキサム酸のランダム化比較試験が、2010 年の最

重要試験に選ばれました。 
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下図は、受賞チームから提供されたデータに基づいたものです。偶然の働きで間違った

結果に導かれるリスクを下げるためには、できる限り多くの情報をもとに、治療効果を推

定することがいかに重要かを示しています。一番下のひし形のマークは、トラネキサム酸

の臨床試験の全体の結果で、同薬が出血死をほぼ 30％（リスク比は 0.7 を若干上回る）下げ

たことを示しています。大陸 A の施設では、効果があまり顕著ではない（これは統計学的

に有意ではなく、真の効果を過小評価している可能性が高い）という推定を示しています。

また「その他の大陸」区分の施設では、より顕著な効果があった（過大評価の可能性が高

い）という推定を示していますが、全体の結果がこの薬剤の効果について最も信頼できる

推定です。 

 
参加者全体および大陸ごとに示した重篤な出血がある外傷患者の死亡におけるトラネキサム酸の影響

(unpublished data from CRASH-2:Lancet 2010;376:23-32.) 

同じように、国際的な試験で多くの施設から得られたデータを組み合わせ、「メタアナ

リシス」と呼ばれる方法で、類似の複数の試験結果を統計的に結びつけ（第 8 章も参照）、

偶然性を低減することができます。メタアナリシスは長年にわたり統計家が開発してきた

手法ですが、1970 年代から米国の社会科学者をたちが初めて利用してから、医療研究者の

間でも頻繁に活用されるようになりました。20 世紀の終わりまでには、メタアナリシスが

治療の正しい検査をする上で重要な要素として広く受け入れられるようになったのです。 

例えば、未熟児の場合「血中酸素の値がいくつだと重大な障害が発生することなく最も

生存の可能性が高くなるか」という 60 年間答えの出ていない問いに取り組むため、5 カ国

で別々の財源および実施者による 5 つの試験が行われました。血中酸素レベルが高すぎると

視力を失う可能性があり、低すぎると死亡あるいは脳性麻痺を起こす可能性があります。

 

出血死 

リスク比（95%信頼区間） 

大陸 A 

大陸 B 

大陸 C 

その他の大陸 

全体 

治療結果が 

改善 

治療結果が 

悪化 
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こうした虚弱な新生児では、異なる酸素レベルによって生まれる差は小さく、それを検知

するには多数の試験参加者が必要です。そのため 5 つの各研究チームの責任者たちは、1 つ

の研究結果から個別に導き出される推定よりも信頼度の高い推定を提供するために、それ

ぞれの研究から得られたエビデンスを統合することに合意したのです。4 

 

キーポイント 

 利用できるエビデンスの質と量における信頼性を検査する際には、「偶然性」を考慮

する必要がある。 
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第8章 信頼できる関連エビデンスをすべてレビュ

ーすること 

1 つの試験で果たして十分か？ 

端的に答えると 1 つの試験で十分なことは「めったにありません」。1 つの公正な治療法

の比較から、治療法の選択に関する決定の基準にするのに十分信頼性のあるエビデンスが

得られることはめったにないのです。しかし、時には 1 つの試験から信頼できるエビデンス

が得られることはあります。そのようなまれな試験の例として、心臓発作時にアスピリン

を服用すると早期死亡のリスクが低下することを示した試験 1や、急性外傷性脳損傷の患者

にステロイドを投与するのは致死的であることを明らかにした試験（下記および第 7 章

p73-74 を参照）があげられます。また、早産児の脳性麻痺を防ぐことが知られている唯一

の薬物はカフェインですが、それを特定した試験も同様です（第 5 章 p47-48 を参照）。し

かし通常、単一の試験は同じような課題を扱う複数の試験のうちの 1 つにすぎません。した

がって、個々の試験から導き出されたエビデンスは、類似する他の試験のエビデンスと併

せて評価すべきです。  

公正な試験の先駆者である英国の統計学者 Austin Bradford Hill 氏は 1960 年代に、試験の

報告は次の 4 つの質問に答えるものでなければならないと述べています。  

• なぜその試験を行ったか？ 

• 何を行ったか？ 

• 何を発見したか？ 

• 結局のところ、試験は何を意味しているか？ 

なぜその試験を行ったか？ 

「臨床研究の科学的および倫理的妥当性のためには、答えを必要とする課題を扱うこと、

意味のある答えが得られるようにデザインすること以上に基本的な原則はほとんどない。

この 2 つの原則の前提は、関連する先行研究が適切に洗い出されていることである。 （中

略） 既存のエビデンスの把握が不十分であると、研究の参加者から提供してもらう情報

が必要なものであり将来他の人の役に立つという、参加者との暗黙の倫理的な契約を破る

ことになる」。  

Robinson KA, Goodman SN.A systematic examination of the citation of prior research in reports of randomized, 
controlled trials.Annals of Internal Medicine 2011:154:50-55. 
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この 4 つの質問は今日でも重要な意味を持ちますが、これらを検証することは不十分であ

ったり、すっかり見過ごされたりしがちです。最後の質問「試験は何を意味するか？」へ

の答えは治療の決定や将来の研究に影響を及ぼす可能性があるため、特に重要です。 

例えば、早産になりそうな女性にステロイド薬を短期間投与するという費用のかからな

い治療法があります。この治療の最初の公正な試験は 1972 年に報告されており、母親にス

テロイドを投与したところ、新生児の死亡率が低下したということです。その後の 10 年間

に複数の試験が行われましたが、規模が小さいうえに個々の結果は紛らわしいものでした。

いずれの試験も類似の先行試験を系統的に検討していなかったからです。もし検討してい

たなら、ステロイドの有益な作用を裏付けるとても強力なエビデンスが浮かび上がってい

たでしょう。実際に系統的な検討がなされたのは 1989 年のことで、それまでの間、この治

療にそれほど効果があることがほとんどの産科医、助産婦、小児科医、新生児看護師に認

識されていませんでした。その結果、何万人もの未熟児が苦しみ、そして不幸にも命を落

としたのです 2。  

「試験は何を意味しているか？」という質問に答えるには、ある公正な治療比較のエビ

デンスを、類似する公正な治療比較のエビデンスと並べて解釈しなければなりません。 

研究から得た情報を統合する 

百年以上前に、英国学術協会長の Rayleigh 卿は、新たな研究の結果を関連エビデンスの文

脈に置く必要性について論評した。  

「もし科学が、巷で考えられているように、労力をかけて事実を積み重ねるだけのものに

すぎなければ、すぐに行き詰まり、それ自体の重さで潰れてしまうであろう。（中略）そ

こには、新たな知見を受け入れる過程と、既存の知見を消化し同化する過程の 2 つが並行

してはたらいている。この両方の必要性を受け入れ、相対的な重要性に関する議論を進め

ることができる。（中略）発見と説明を同時に進め、新たな事実を提示するだけでなく、

既知の事実との関連を指摘することは、最大級の称讃に値するが、残念なことに必ずしも

受けいれられていない。」 

Rayleigh, Lord.In:Report of the fifty-fourth meeting of the British 
Association for the Advancement of Science; held at Montreal in August and September 1884.London:John Murray, 
1884: pp3-23. 

新たな試験結果を報告するときに、関連するエビデンスを考慮した解釈（系統的レビュ

ー）を行わないと、有用な治療と有害な治療を見分けるのが遅れ、不必要な試験の実施に

つながります。  
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信頼できる関連エビデンスをすべて系統的にレビューする 

1 つの試験の結果は信頼できる他の関連エビデンスと並べてレビューすべきであると言

うのは簡単ですが、これはさまざまな意味で難しい問題です。レビューが重要なのは人々

の判断の拠り所にするためであり、系統的に行わないと人々の判断を誤らせてしまいます。  

系統的レビューの重要性 

「系統的レビューとメタアナリシスは、医療においてますます重要になっている。臨床医

は自分の専門分野の最新情報を取り入れるためにそれらを利用し、臨床診療ガイドライン

を作成する出発点として利用することも多い。研究助成［資金援助］を行う団体は、研究

を進める妥当性を確認するために系統的レビューを要求することがあり、また、一部の医

療専門誌はこの方向に進んでいる。研究がみなそうであるように系統的レビューの価値も、

何を行ったか、何を発見したかと、報告の明確さによって決まる。また、他の出版物と同

様に、系統的レビューの報告の質にもばらつきがあり、レビューの長所と短所を評価する

読み手の能力を必要とする。  

Moher D, Liberati A, Tetzlaff, Altman DG.The PRISMA Group.Preferred reporting items for systematic reviews and 
meta-analyses:The PRISMA statement (www.equator-network.org), 2009. 

系統的レビューによって、治療に関する同じような課題を扱っているように見えても、

異なる結論に達することがあります。その原因は、取り組む課題が微妙に異なることや、

研究者によって用いる手法が異なるためです。また、研究者が都合のよい解釈を結論に持

ち込む場合もあります。そこで重要となるのは、自分の関心をもつ治療の課題に似た課題

を扱うレビューを扱っていること、バイアスの影響や偶然の働きを上手く減らすように準

備されていること、示されたエビデンスを反映するようにして正当な結論にたどり着いて

いることです。  

系統的レビューでバイアスを低減する 

バイアスは、個々の治療試験の結果を歪めて誤った結論を導き出すことがありますが、

同様にエビデンスのレビュー結果も歪める可能性があります。  

例えば、研究者が自分たちの主張に沿った治療を支持するような試験を「都合良く選ぶ」

こともできるのです。このような問題を回避するには、個々の試験と同様に、系統的レビ

ューの計画も研究計画として作るべきです。この研究計画には、レビューの準備段階で、

バイアスと偶然性の影響を低減するためにどのような方法をとるかを明示する必要があり

ます。 
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これには、レビューで取り扱う治療の課題を具体的に示すこと、試験をレビューに組み

入れるための適格基準、適格な試験の候補を見つける方法、組み入れる試験の選択とデー

タ解析の際にバイアスを最小限にするための手順などがあります。 

 

系統的レビューの関連エビデンスをすべて洗い出す 

系統的レビューの関連エビデンスを言語や報告形式を問わずすべて洗い出すことは常に

困難を伴います。特に、関連エビデンスの中には発表されていないものもあります。過小

報告の原因は主に、結果が期待外れだった場合に研究者が報告を書き上げないか、出版社

に投稿しないことです。また、製薬企業は自社製品に都合の悪い試験を公表しません。 

学術誌にも、結果が十分に「刺激的」でないと判断されて投稿論文が却下されるという

バイアスの傾向がみられました 3。 

バイアスによる過小報告は非科学的、非倫理的であり、今ではこれが重大な問題である

と周知されています。特に、治療を選択しようとしている人に誤解を与える可能性があり

ます。それは、「期待外れの」あるいは「否定的」な結果が出た試験ほど報告が少なく、

刺激的な結果の出た試験ほど「過剰報告」になるためです。  

過小報告の程度は驚くほどで、全臨床試験の実に半数以上が正しく報告されていないの

です。このような過小報告はバイアスであり、大規模試験にも小規模試験にも当てはまり

ます。この問題に取り組むためにとられた手段は、試験を開始するときに登録する体制を

確立することと、研究者に研究計画を公開するよう促すことでした 3。 

バイアスによる過小報告は人命に関わることさえあります。1993 年に英国の一部の研究

者が、13 年前に実施した臨床試験の結果を報告する決意をしたのは称讃に値することでし

た。  

マーケティングに基づく医療 

「製薬業界の内部資料は、公表されたエビデンスの根拠が製品に関する裏付けデータを正

確に表していないことを示唆している。製薬業界とメディカルプロモーション企業は、医

学文献への掲載は主に市場での関心を引くためであると述べている。否定的なデータの抑

制と都合のよい解釈、論文の代作［第 10 章 p102-103 参照］は、製品の販売に最適となる

よう医学雑誌での発表を支援する手段として出現した。それと同時に、医師に対する病気

の不適切な宣伝や市場の細分化も効率的に利益を最大化するために利用されている。エビ

デンスに基づく医療は崇高な理想であるが、マーケティングに基づく医療が現状の姿であ

る。」 

Spielmans GI, Parry PI.From Evidence-based Medicine to Marketing-based Medicine:Evidence from Internal 
Industry Documents.Journal of Bioethical Inquiry 2010;7(1):13-29.Available online:http://tinyurl.com/Spielmans.  
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この試験は、心臓発作をきたした患者を対象に心調律異常を軽減する新規の薬物に関す

るものでした。この薬物を服用した患者のうち 9 人が死亡したのに対し、対照群で死亡した

のは 1 人のみでした。著者らはこのように書いています。「1980 年にこの試験を行ったと

き、被験薬群での死亡率の上昇は偶然の働きだと考えていた。当該薬物［ロルカイニド］

の開発は商業的な理由で中止されたため、本試験が発表されることはなかった。これは現

在では『発表バイアス』の典型的な事例となっている。ここに記載した結果は、（中略）

その後起こった問題の早期の警告になっていたかもしれなかった」4。ここで言及されてい

る「その後起こった問題」とは、そのロルカイニドの類似薬が最も多用された時期に米国

だけで年間何万人もの早すぎる死を招いたことを指しています（第 12 章 p12 を参照）5。 

系統的レビューで偶然の動きを減らす 

第 7 章 p74 で、類似する別々の試験のデータを統合する「メタアナリシス」と呼ばれる手

法によって、偶然性をどのように減らせるかについて説明しました。例としてあげたのは、

5 つの国で計画され、別々に資金提供を受けた 5 つの試験でした。早産児が重大な身体障害

なく生存できる可能性を最大にするために、どの程度の血中酸素濃度が必要かという、60

年来の難問に対処するものでした。この例では、試験がまだ終わっておらず結果が公開さ

れる前にこの手順がいかに計画されたかが示されましたが、一連の類似する試験が完了し

た後にも同じ手順を使用できます。 

例えば、1974 年にスウェーデンの医師が、乳がん手術に放射線療法を追加する場合とし

ない場合の結果を比較する試験の系統的レビューを実施しました 6。この医師は、検討対象

とした全試験で放射線療法を受けた群の女性のほうが死亡率が高かったことに気づきまし

た。メタアナリシスを用いて、このエビデンスをすべて統計学的に統合すると、この死亡

率の高さは偶然の動きである可能性は低いことが明らかになりました。その後、個々の患

者のエビデンスに基づいてさらに詳細な解析を行い、この時代の放射線療法が死亡率を上

昇させていたことが確認されました 7。この発見によって、安全な治療が確立されたのです。 

系統的レビューの利益相反および情報の適格性を認識する 

もしレビューを行う立場の人（査読者）が、レビューやその解釈に影響を及ぼしうる利

益相反を有していたとしたらどうでしょうか？査読者がその新しい治験治療の開発元企業

からお金を受け取っていたとしたら。湿疹に対する月見草油の効果についてエビデンスを

検証した例では、査読者と製造会社に繋がりがあった場合、そのような商業上の関係のな

い査読者に比べ、はるかにその治療に対して有利な結論を述べました（第 2 章 p15-17 を参

照）。しかし、商業上の利益だけが審査のバイアスに繋がるわけではありません。研究者、

医療従事者、患者も同様に、私たちはみな、先入観のために同様のことをやりかねません。 
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残念ながら、利益相反を有する人は、ある治療法を実際よりもよく見せるためにバイア

スを利用することがあります（10 章も参照）8。また、商業上の理由のみにかかわらず、実

際に存在するエビデンスを意図的に無視する研究者もいます。彼らは、特定の治療研究を

自らの研究結果で有利に見せようと設計、分析、または報告するのです。これは、1990 年

代、抗うつ薬 Seroxat（パロキセチン）において起こったことです。実際に、この薬を若者

に投与することにより若年患者の一部でうつ病を苦に自殺を考える症例が増加したと示唆

されましたが、同薬の製造会社はその重大なエビデンスを隠蔽したのです 9。 

過剰報告も問題です。「サラミ・スライシング」と呼ばれる現象は、研究者が、単一の

試験から結果をいくつも抽出し（1 つのサラミから同じスライスを切り分けるように）、報

告がそれぞれ独立した研究の結果ではないことを明示せずに複数の研究報告として提出す

ることです。こうして、「肯定的な結果」を示した単一の試験が、いくつものジャーナル

に異なる論文として発表され、バイアスを誘導します 10。ここでも、すべての研究に固有の

識別子を使用して臨床試験を登録すれば、このような事態を誘導するのを減らすことがで

きます。 

信頼性が高く、関連性あるすべてのエビデンスでの評価がなされていないとど

うなるでしょうか。 

治療法の公正な検証のためには、信頼性の高いすべての関連あるエビデンスを系統的に

レビューすること、そしてすでにわかっていることはなにかを把握するために、動物また

は他の研究室実験であるか、よくある健康なボランティアによる新治療法の検証であるの

か、または患者を対象とした過去の研究の報告であるか、などを確認する必要があります。

このステップが省略されたり、ずさんに行われたりすると、深刻な結果を招くことになり

えます。一般の患者や研究参加者らが苦しんだり、時には不必要に死亡したりする可能性

もあり、医療と研究の両方の貴重な資源が無駄に費やされることになります。 

回避可能な患者の不利益 

30 年間にわたって教科書に掲載されていた心臓発作時の推奨治療と、同期間に報告され

た治療を公正に検証した結果の系統的レビューが行われていれば考慮されていたであろう

エビデンスとの比較が行われました 11。  
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科学は累積的なものなのに、科学者は科学的に証拠を蓄積することをしない 

「25 年も前から、学術研究者のあいだでは、『累積メタアナリシス』について語られてき

た。それは、ある介入に関するメタアナリシスを定期的に実施することであり、1 つの臨床

試験が完了するごとにデータを差し代えて最新の結果を示す方法である。それにより、結

果がどこに向かっているのかを把握することができる。また最も有用なことは、次の臨床

試験が発表されれば累積的な統計学的有意性がすぐに明らかになることで、これ以上、不

要な研究で人の命を危険に曝さずに済む」。 

Goldacre B. Bad Science:How pools of blood trials could save lives. 
The Guardian, 10 May 2008, p 16. 

この比較により、その教科書の推奨事項に多々間違いがあったことが判明しました。こ

のことは、著者らが関連するエビデンスすべてを系統的にレビューしていなかったために

起こりました。そしてこの一件が与えた影響は悲惨なものでした。一部の症例では、心臓

発作を起こした患者に救命救急処置（例えば、血栓溶解薬）も行われず、また別の症例で

は、死亡に至らしめる危険があると公正な検証により示されている治療（例えば、心臓発

作発症患者の心拍数異常を減らす薬の使用など）が、その後何年も続けられていました（第

2 章 p12 を参照）。 

新たなエビデンスが創出されたにもかかわらず、その系統的レビューの研究結果を実地

医療に反映しなかった場合、患者に不利益をもたらし続けることになります。冷蔵保存や

交差適合試験を必要としない血液代替物は、出血の治療にとって本物の血液にとって代わ

る可能性のある、明らかに魅力的な発明です。しかし残念ながら、これらの製品は心臓発

作および死亡のリスクを増加させます。さらには、1990 年代後半以降発表のランダム化比

較試験を系統的にレビューしたところ、その血液代替物の危険性は数年前に認識できた、

もしくはすべきであったことが明らかになりました 1。 

回避可能な研究参加者の不利益 

信頼性の高い、関連あるすべてのエビデンスの評価をしなければ、研究参加者に回避す

ることができたかもしれない不利益をこうむらせることになります。研究者らは、未だに、

有効と判明している治療であっても、その治療を行わない群を含めた試験を利用し、その

ような研究を依頼しています。例えば、腸の手術を受けている患者に抗生物質を投与すれ

ば、手術の合併症による死亡率が低下することが確かなエビデンスで示されました。しか

し、研究者らはその後も比較試験の対照群として参加者の半分を割り付け、抗生物質を与

えない比較研究を漫然と継続していました。研究者が、過去に結果が出ている事実を系統

的に見直すことができなかったために、既知の有益な治療法があるにもかかわらず、研究

参加者の半数にその治療を施行しなかったのです。この重大な過ちは、研究資金を提供し
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た資金調達機関や、研究計画を見直し研究者に指摘すべきであった倫理委員会によって、

明らかに見過ごされたのだと言わざるを得ません。 

これから行なおうとする治療の有効性についてすでにわかっていることを研究者が系統

的に評価しない場合、リスクにさらされるのは治療を必要とする患者だけではありません。

健康なボランティアにも被害を与える可能性があります。基本的に治療法を検証する場合、

はじめに実施される第 1 相試験には、非常に少数の健康なボランティアが参加します。2006

年、ウェストロンドンにある民間研究施設の若い男性ボランティア 6 人に、これまで人に用

いられたことのない薬物を注射しました。そして彼ら全員が生命を脅かす合併症を被った

のです。1 人は指と足指を失い、長期にわたり健康が損なわれました。同様の薬物に対する

重篤な副作用の報告が公表されていれば 14、そして研究者がその薬物の効果について、すで

に公表されている研究結果の系統的レビューを行っていれば、この悲劇はおそらく避ける

ことができた 13でしょう 15。研究者らははじめから試験を計画しなかったでしょう。もしく

は実施したとしても治験薬を一斉に投与するのではなく個別に 1 回ずつ投与したことでし

ょう。また、健康なボランティアに対し、副作用の危険性を話すことができたでしょう 16。 

医療と研究における資源の無駄遣い  

信頼できる研究のエビデンスを系統的にレビューしなければ、患者や研究参加者に被害

を与えないまでも不利益を生じるのは確実です。  
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最初に過去のエビデンスを調べることで死亡を防ぐことができたか？ 

「回避できたかもしれない悲劇的状況を招いた例として、ジョンズ・ホプキンス大学のぜ

んそくの研究がある。2001 年 6 月に 24 歳の健康なボランティアの女性 Ellen Roche さん

が死亡した一件である。彼女は指示されたように化学物質を吸引した結果、肺および腎臓

機能不全の進行により息を引き取った。彼女の死亡後、実験を行った研究者とそれを承認

した倫理委員会は、Roche さんに吸入させる化学物質のヘキサメトニウムの危険性につい

ての多くの手がかりを見落としていたことがわかった。この一件がさらに悔やまれるのは、

過去に出版された文献を調べればその化学物質の危険性のエビデンスを容易に見つけるこ

とができたのである。ボルチモア・サン紙は、主任研究者である Alkis Togias 医師がこの

薬の副作用の研究をするために『誠実に努力』したものの、彼の検索は明らかに 1966 年以

降の文献のみ検索可能な PubMed などの数限られたリソースを中心に調査していたと結論

した。しかしながら実際には、1950 年代以前の出版物で、かつその後も引用されている文

献に、ヘキサメトニウムに関連する肺損傷についての警告がなされていたのである」。 

Perkins E. Johns Hopkins Tragedy.Information Today 2001;18:51-4. 
that were more likely to be relevant to identifying improvements 

なぜなら、医療および医学研究における資源の無駄になります。例えば、1980 年代およ

び 1990 年代に、合計 8,000 人以上の患者が、脳卒中の新薬候補を検証するいくつかの試験

に参加しました。オランダの研究者は、同薬を研究した結果を洗い出し、系統的にレビュ

ーしましたが、有益な効果を見出すことができませんでした(第 10 章 p121 を参照）17。その

後、彼らは動物で以前に行われた同薬の実験結果を再検討しましたが、やはり、有益な効

果は認められませんでした 18。動物実験を実施した研究者および臨床試験を実施した臨床医

が動物実験の結果の系統的レビューを行っていれば、何千人もの患者が臨床試験に参加せ

ずに済んだでしょう。確かに、脳卒中患者の治療のため、また同疾患のより良い治療の特

定につながる研究のためにもっと有効に資源を活用できたかもしれないのです。そして、

これは全く特別な例ではありません 19。 

新たな研究報告は、系統的レビューで始まり、系統的レビューで終わる 

ステロイド投与の急性脳外傷に対する有効性を評価する研究報告 20では、Bradford Hill の

法則（4 つの質問）すべてに回答するためのやり方が示されています。研究者らは、同治療

の多様な臨床応用のエビデンスを含め、既存のすべてのエビデンスを系統的にレビューし

た結果、現在一般的に使われている治療の有効性について重大な不確実性がみられたため、

この研究に着手したと説明しています。彼らは、レビュー開始時にはすでに研究計画の登

録および発表を完了していたと報告しました。 
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医学雑誌「 The Lancet」の編集者による、著者への研究成果を文脈に入れる 

系統的レビュー 

この部分では著者がすべてのエビデンスをどのように検索したかの説明が含まれていなけ

ればなりません。また著者らはどのようにエビデンスを選択し、どのようにそれらを組み

込んだかなど、そのエビデンスの質の評価方法についても記載すること。 

解釈 

著者は、彼らの研究が過去の研究に加えられることにより、エビデンス全体に対して何が

追加されるかをここに述べるべきである。 

「8 月 1 日以降提出されるすべての研究報告において、ランダム化比較研究であろうとなか

ろうと（中略） 『考察』にて、その結果をエビデンス全体の背景の中に組み込むよう求め

る」 

Clark S, Horton R. Putting research in context – revisited. 
Lancet 2010;376:10-11. 

彼らは、必要な数の患者を試験に組み入れることにより、バイアスを最小限に抑えて偶

然の可能性を十分にコントロールし、重篤な脳損傷を有する患者に投与されていたステロ

イドが、実は患者が死亡する確率を高めていたことが自分たちの研究で示されたと発表し

ました。 

最後ですが忘れてはならないのは、彼らは、現在一般的に使われている治療により何千

人もの人が命を落とすことがないよう行動を起こすべく、そのために必要なすべてのエビ

デンスを読者に提供したことです。つまり、以前の研究の数々を精査したこれまでの系統

的レビューを更新し、自らの研究で見出した新たなエビデンスをそこに組み込んだのです。 
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キーポイント 

 単一の研究で、医療の治療選択を導くのに十分なエビデンスが得られることはほとん

どない。 

 新しい治療の相対的メリットの評価は、関連性があり信頼性の高いすべてのエビデン

スの系統的レビューに基づいて行われるべきである。 

 治療を検証した個々の研究同様、系統的レビューではバイアスや偶然性による誤りへ

導く影響を減らすためにさまざまな措置を講じる必要がある。 

 系統的レビューの結果を考慮しなかったことにより、結果的に患者に回避可能な不利

益を被らせ、医療と研究の資源を無駄にした。 
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第9章 臨床試験への規制はどこまで必要か 

治療法の評価が厳密に行われず、治療効果がはっきりしないという状態が無駄に続くこ

とがあまりにも多いことはすでにご存知でしょう。逆に第 5 章で述べたように、医療従事者

が患者と連携して治療効果についてもっと理解しようとしても、それが意図的に阻止され

ることもあります。研究と治療の間に人為的な溝をつくり、こうした問題を引き起こして

いるのは、奇妙に思えるかもしれませんが、大半の国々で運用されている治療研究に対す

る規制です。研究はリスクが高いので厳重な監視が必要だと考えられている一方で、日常

的な診療行為はそれほど問題とは考えていません。しかしながら、すでに述べたように、

これまで評価が行われていない治療法や、評価の乏しい治療法が、研究以外の場で用いら

れることにより、患者は危険にさらされる可能性があります。 

誰が医療研究があなたの健康に悪いと言うのか 

「医学研究倫理に関する議論では、大抵の場合、研究をどう規制すべきかという問題が取

り上げられる。実際、医学研究は色々なやり方で、診療行為よりもはるかに厳しく規制さ

れている。熟読すべきガイドラインが数え切れないほどあり、そのために、医学研究は喫

煙のごとく人体に悪影響でもあるのかと思われても仕方がないほどだ」  

Hope T. Medical ethics: a very short introduction. 
Oxford:Oxford University Press, 2004, p99. 

なぜ、研究は非常にリスクが高く、特別な規制が必要であると考えられているのに対し

て、研究よりもはるかに多くの患者に影響を与える日常的な診療行為は、そう見なされな

いのでしょうか。過去に研究者たちが目的を達成するための手段として、患者を不当に利

用した実験を行うなど、不正行為があった事実を無視することはできません。また時には

研究が思わぬ方向に進み、失敗が引き起こした恐ろしい逸話も数多くあります。さらに、

人々が研究の参加者となった途端、医療従事者は、参加者個人の利益よりも、研究全体の

成果を重視するのではないかという不安もつきまといます。 

こうした状況は、研究者の動機が非常に多様であるために、さらに複雑になっています。

世の中の利益を第一に考えて研究を行う研究者がいる一方で、お金や、仕事の将来性を高

めることが動機の研究者もいます。時には、研究者の動機を判定することが困難な場合も

あります。そのため、患者や世の中の人々は、研究が恐ろしいものだと考えてしまうので

しょう。 

こうしたことが、医療分野での研究に対する規制の基準が高い理由の 1 つといえます。倫

理審査委員会（REC、主に欧州）や施設内審査委員会（IRB、主に米国）として一般的に知

られる独立審査委員会は、研究という名のもとで起こる不正から人々を保護しています。 
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独立した審査委員会は研究計画をひとつひとつ審査し、その計画を先に進めることがで

きるかどうかを慎重に検討します。また、研究を監視するという重要な役割を果たしてお

り、承認された研究であれば、世の中の利益を考えて計画されたものであるとの確信を社

会に与えています。審査委員会は、一般の人々を含む無償のボランティアで構成されるこ

とがほとんどです。各種の研究計画や、試験に参加する可能性のある人々に提供されるあ

らゆる情報に対して審査を行います。また研究者に対して、作成した研究計画や参加者に

提供する情報に手を加えるよう求めることもできます。委員会の承認がなければ、研究を

先に進めることはできません。独立審査委員会は、研究の参加者が不要な危険にさらされ

ることなく、また、研究者が自分達の思い通りには研究できないことを、参加者や社会に

対して保証するのに役立っています。 

研究は、他にもさまざまな形で規制を受けています。医学研究に特化した法律が、大半

の国々で存在します。例えば EU では、加盟国すべてが、臨床試験指令（いわゆる「医薬品

の臨床試験（つまりは治験）」に関連する必要事項を明確に示したもの）に従わなければ

いけません。また、いくつかの国々では、医療分野におけるすべての研究あるいは大半の

研究を対象とする規制制度が運用されています。研究を主目的としない多くの法律が、研

究に関わってくることもあります。例えば、個人情報の機密を保護する目的で制定された

情報保護法は、多くの国で医学研究に適用されています。ほとんどの国で、多様な規制官

庁が研究規制に関与しています。 

研究を行う際は、専門的な実務規範や国際宣言による規制も受けます。例えば、医師や

看護師は所属する専門機関の実務規範によって制約され、逸脱した場合は、登録が抹消さ

れたり、別の制裁が適用されたりする恐れがあります。また、世界医師会のヘルシンキ宣

言をはじめとする国際宣言の多くは、それ自体に法的拘束力がなくても、基準を定める際

に大きな影響力を持っています。 

治療研究に対する規制制度は適切か 

こうした規制基準は研究に一定の保証を与えますが、現行の規制制度は、評価の乏しい

治療法を通常診療で患者に使用しようとする医師ではなく、むしろ、それを研究しようと

考える研究者に対して非常に重い負担を課しています。さまざまな法律、監督機関、実務

規範などが複雑に重複する現行の規制制度は、過剰であり、時間がかかりすぎる状況が多

くの国で見受けられます。研究者は、さまざまな所からいくつもの承認を得なければなら

ず、またその結果、あい反する要求にも対処しなければならないこともあります。 

さらにこうした制度全体が、人々により安全な医療を提供するための情報を収集する上

での大きな障害となり、時間もかかるという状況を生んでいます。  
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理想的な社会では 

「理想的な社会では、どのような状況であっても、転帰に関する匿名のデータを収集する

ことができ、そのデータと治療歴とを照らし合わせることができる。ただし、他人の命よ

りもプライバシーを心配する人々のデータは例外であるが。（中略）理想的な社会では、

患者がどこでどのような治療を受けていても、どの治療法が最適なのかという純粋な不確

定要素があれば、無駄なく、効率的に無作為に選んだ治療を施し、経過を観察することが

できる。理想的な社会では、こうした考えが日常的な医療の姿として受け入れられ、患者

に懸念を抱かせることもない」 

Goldacre B. Pharmaco-epidemiology would be fascinating enough even if society didn’t manage it really really 
badly.The Guardian, 17 July 2010. 
Available online: 
www.badscience.net/2010/07/pharmaco-epidemiologywould-be-fascinating-enough-even-if-society-didnt-manage
-it-reallyreally-badly 

例えば、機密保持に関連するデータ保護法や実務規範は、有用であると考えられて導入

されましたが、これらによって研究者は、治療の有害反応を正確に知るために診療記録か

ら所定のデータを収集することが難しくなりました。また、臨床試験を計画する研究者は、

試験を計画してから 1 人目の患者を登録するまでに数年を要することがあり、さらにその後

の患者の登録も、規制上の要求事項のために遅れることがあるのです。そして研究者がこ

のような規制制度のもとで研究実施に努力している間にも、人々は不必要に苦労し、命が

失われています。  

現実には、効果が証明されていない治療法でも、「日常的な」診察としてなら、患者の

同意がある限り、医師はその治療ができるのです。逆に同じ治療法でも、効果を適切に評

価するため研究として行うと、延々と続く規制プロセスを経ることになります。そのため

医師は、治療法を適正に評価しようという意欲を失い、たとえ治療効果が不確かでも、そ

れを解決することなく、その治療法を使い続けてしまうのです（第 5 章を参照）。 
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偏った倫理 

「医師が入念に学習し、転帰を評価し、その結果を公表しようという考えを持って、新た

な治療法を試しているのなら、その医師が行っていることは研究である。そのような研究

に参加する人々は、特別に保護を受けるべきと考えられている。研究計画は、施設内審査

委員会（IRB、欧州の倫理審査委員会に相当）の審査を受けなければならない。また、イン

フォームドコンセントも慎重に精査されるが、研究が許可されない可能性もある。その一

方で、同じ新しい治療法について、研究する意思はなくても、患者に効果があるはずだと

考えるだけで医師はその治療法を試すこともできる。この場合、新しい治療法を試みるこ

とは研究ではないため、IRB の承認を得る必要もなく、医療過誤訴訟のリスクを回避する

ためだけに患者から同意を得ればよい。 

後者の状況（非研究）に置かれた患者のリスクは、前者の状況（正式な臨床研究の一環）

に置かれた患者よりも、はるかに高いように感じられるだろう。さらに前者の状況にある

医師の方が、より素晴らしい倫理観を持っているように思える。後者の状況にある医師が、

単に自分の直感に基づいて治療法を用いようとしているのに対して、前者の状況にある医

師は、その治療法を評価しようとしている。それにも関わらず、患者を保護するための倫

理規定が、一般化が可能な知識を生み出すという目標に集中しているため、研究をする責

任感のある医師を規制対象にする一方で、無謀な冒険をおかす医師は規制しないのだ」 

Lantos J. Ethical issues – how can we distinguish clinical research from innovative therapy?American Journal of 
Pediatric Hematology/Oncology 1994;16:72-75. 

研究に対する現行の規制制度は、研究の参加候補者の保護やリスクを重要視する観点か

ら過剰になり、患者や一般の人々がパートナーとして研究プロセスに参加する機会がます

ます増えていることを考慮していません（第 11 章を参照）。しかしその一方で、希望のも

てる一面もあります。研究規制委員会は、研究倫理に対する「画一的な」審査方法が、必

要以上に負担となっている可能性があると考え始めています 1。例えば、英国では現在、「適

切な審査方法」に対する評価が行われており、重大な倫理問題の心配がない研究に対して

は、迅速で簡易化された審査方法を適用することに問題がないかどうか検討されています。 

情報と同意 

研究のための情報提供や同意に関連する必要事項は、規制制度のなかでも、研究者に治

療法の不確実性の検証を促すのではなく、意欲を失わせる一要因になっています。効果を

検討する際は、比較試験に参加する少数の人々だけではなく、現在治療を受けているあら

ゆる人々の利益を考慮することが重要であり、また、それが倫理にかなっています 2。した

がってインフォームドコンセントの基準は、患者が正式な治療評価のもとで治療を受けて

いるかどうかに関わらず、同じである必要があります。患者が研究の価値や意図への同意
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を決断するためには、患者の求める情報はすべて、いつでも必要な時に必要なだけ入手で

きるようにする必要があります。 

日常の診療で治療を行う際は、患者それぞれが違う優先順位や要求を持ち、それが時間

とともに変化していくこともあるでしょう。さらに患者が必要とする情報の量や種類もそ

れぞれ異なるだけでなく、与えられた情報すべてを限られた時間で理解する能力や、不安

や心配の程度も違います。医療従事者はその時々で、患者 1 人 1 人の要求に応え、理解を示

すことで、患者が治療法を選択できるようにしています。 

インフォームドコンセントについて改めて考える 

「インフォームドコンセントは、優れた生物医学的行為の基本ではない。また（中略） そ

うである必要性もなく、できないだろうと考え始められている。この 50 年で築き上げられ

たインフォームドコンセント取得に対する絶対主義は、今後、はるかに短い期間で改革さ

れ、簡素化されるだろう」 

Manson NC, O’Neill O. Rethinking informed consent in bioethics. 
Cambridge:Cambridge University Press, 2007, p200. 

一方、研究においては、参加候補者への情報提供も規制機関の監視下にあります。規制

機関が人々に試験への参加を呼びかける際には、しばしば関連する可能性のある情報を最

大限公開するよう求めます。しかし、情報を最大限公開することによって、どちらかと言

えば「医師に任せたい」と考える人々が必要以上に困惑したり、イライラしたり、心配し

たりする可能性や、不必要な懸念を抱く可能性があります 3。 

第 5 章 p51-52 で述べた、早産児に対してカフェイン製剤を投与する臨床試験では、試験

の参加候補者に最大限の情報を提供するよう求められたため、カフェイン製剤がもたらす

可能性のあるすべての危険について明確な説明が提供されました。このカフェイン製剤の

試験では、世界中から 2,000 人を超える早産児が募集されましたが、募集は順調に進まず、

予定よりも一年長くかかってしまいました。特に時間を要したのは英国で、承認過程で規

制上の遅れが生じたことにより、複数の施設が試験から離脱しました。 
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良い医療行為における常識的なインフォームドコンセントの取り扱い 

「インフォームドコンセントをめぐる議論で見過ごされていることは、患者理解の本質で

ある。患者がどのような情報を知りたいのか、また、最低限のことだけ知りたいと考える

患者をどう扱うのか。患者に提供した情報がどの程度理解されたかを評価する分野は、ほ

とんど研究が行われていない。医師は、患者やその家族に提供した情報が、どの程度正確

に理解されているのかよくわからないと感じることが多い。情報を理解できるかどうかは、

誰からその情報を提供されたか、どのように説明されたかが影響し、また、情報を理解す

るための環境や時間も影響する。医療行為では、支配的なやり方は許されない。良い医療

行為を行うには、物事を分かりやすく説明し、伝えるべき情報を患者が耳を傾けてくれる

ように伝え、どの程度理解できたかを確認するという常識的な方法が必要なのだ」 

Gill R. How to seek consent and gain understanding.BMJ 2010;341:c4000. 

さらに研究倫理委員会は、カフェイン製剤によって新生児が発作を起こす可能性がある

ことを親達に伝えるべきであると主張しましたが、この発作は、通常の 10 倍量を過剰投与

しなければ起こることのないものでした。もしカフェイン製剤が日常的な治療の一環とし

て使用されていれば知らされなかったであろう、おそらく知る必要のない恐ろしい情報が

親達に突き付けられていたのです。 

研究規制のうち広く奨励されている方法が、悪影響以上に利益をもたらすというエビデ

ンスはほとんどありません 4。実際、今のエビデンスといっても、非常に憂慮すべきもので

す。例えば、すぐに行うべき治療の効果を評価する試験でも、まずは書面による同意を得

るという「儀式」が必要なため、治療効果が過小評価されたり、避けられたはずの死が生

じたりする可能性があります 5。 

同意の取得は、利益以上に悪影響をもたらす可能性のある公衆衛生的介入です。善意に

よる他の介入策と同様に、その影響については、厳密な評価が行われるべきです。研究倫

理委員会が、自分達の「処方薬」は悪影響よりも利益をもたらすという堅実なエビデンス

を示す責任を受け入れていれば、先程述べたような死を招く結果となることは、何十年も

前に認識されていたでしょう。 

医師と患者の間の信頼こそが、納得のいく話し合いができる基盤であることを認識し、

研究の参加候補者に情報を提供する際には、画一化された厳格な方法よりも、柔軟な方法

を用いる方が有益です。しかし、規制制度が研究に介入するため、現時点では、医師が研

究について患者にどのように説明するかを選ぶことはできません。また医師は、研究特有

の不確かさを伝えることが難しいとたびたび感じています。例えば、第 5 章で述べたように、

患者を臨床試験に登録する医師は、「どちらの治療法が最適なのかはわかりません」と言

うことに気まずさを感じますし、患者の方は、そうした言葉は聞きたくないということが
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たびたび起こります。そのため、医師と患者の双方が、研究の不確かさ、および研究の必

要性をより深く理解する必要があるのです（第 11 章を参照）。 

学術的探求か分別ある選択か 

「12 年前、33 歳の時に乳がんが見つかり、私は医療者から患者になった。当時、私は、自

分の専門分野（歯科矯正学）で用いられる治療法の有効性を評価するためのランダム化比

較試験における問題点についての博士論文に取り組んでいた。研究を通して、臨床試験へ

の参加が有益であることを認識するようになったが、皮肉なことに、早期乳がんを患う若

い女性に対する治療が確立していないことも知った。そのため、乳がんと診断されたとき、

自分が参加できるランダム化比較試験があるかどうかを医師に尋ねたが、医師の返事にシ

ョックを受けた。医師は、私に『学術的探求心から、自身にとっての最良の治療をやめて

はいけない』と言ったのだ。では最良の治療とは何だったのか。もちろん私は全くわから

なかったし、医師ですら 50 歳以下の女性に発生した早期乳がんに対して、どのような治療

が最も有効かが不明だったこともわかっていた。一体私はどうするべきだったのか」 

Harrison J. Testing times for clinical research.Lancet 2006;368:909-10. 

規制制度がやらないこと 

研究に対する規制制度は、試験を始める前から、大きな負担となる要求を研究者に押し

つけますが、その一方で、規制制度が明らかに役立たない、あるいは十分に機能しない例

も沢山あります。規制制度の多くは、提案された試験が本当に必要なものであるとの十分

な確証を与えていません。例えば、新たに試験を始める前に、すでに存在するエビデンス

について徹底的な見直しをしたことを示すよう研究者に求めていません（「系統的レビュ

ーの重要性」を参照）。 

さらに研究の規制制度が取り組むのは、試験の初期段階がほとんどで、試験への参加者

登録の管理に重点を置いています。しかし意外なことに、試験が始まると監視はほとんど

ありません。また、研究の知見がいかに疑問を減らしたかを説明すべく、試験終了後には、

研究者にすみやかに報告書を公表させることには注意を払わない（報告しない場合すらあ

る）のです。  
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研究規制はどうあるべきか 

「倫理学者らが臨床試験を批判したいなら、科学的に不適切な研究、既存の研究の焼き直

し、とりわけ不当な排除や、非合理的で理不尽な研究資源の使用に目を向けるべきだ。現

在の議論は、使用されている治療法の安全性を確認し、他の治療法と比べてどこが優れて

いるのかを確かめるという試験の目的を見失っているため欠陥がある。試験に近道がない

のと同様に、倫理にも近道はない」 

Ashcroft R. Giving medicine a fair trial.BMJ 2000;320:1686. 

治療効果の研究に参加を呼びかけられた人々は、その試験には参加する価値があり、自

分達の参加が有用であると感じる必要があります。規制制度には、参加候補者がそうした

確信を持てるような取り組みと、一方で、患者にとって重要な研究課題に対する優れた研

究を、無用に妨害しないようにしなければなりません。治療法の研究は、あらゆる人々に

とって重要だという認識が広がりつつあります。患者や社会が研究の計画や実施に関与す

る機会が増えるにつれ（第 11 章を参照）、規制による障害の排除を求める声は高まること

でしょう。 

キーポイント 

 研究に対する規制は、必要以上に複雑である。 

 現行の研究規制制度は、より良い医療に役立つ公正な治療評価実施の妨げになってい

る。 

 研究者には規制上の要求事項が負担になる一方で、規制制度は提案された研究の真の

必要性についての確証を怠っている。 

 実施を許可された研究が、その後、研究規制によって監視されることや追跡されるこ

とはほとんどない。 
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第10章 良い研究、悪い研究、そして不要な研究 

これまでの章で、私たちはなぜ治療の検証が適切に意図され、患者や一般市民の問題と

して対処する必要性があるのかを見てきました。期待された効果が証明されなかったとし

ても、重要な知見が得られ不確実性が減れば、それでよいのです。 

医療研究の多くは良いもので、研究デザインや報告基準 1に従いながら着実に改善されて

います。しかし悪い研究、もしくは不必要な研究も、いろいろな事情で行われ、発表もさ

れています。「もっと研究が必要」という果てしない要求に対するより良い戦略は、研究

数を減らすこと、そして患者のニーズに焦点を当てつつ、焦点を絞った研究を正しい根拠

のもとで実施することです。この章ではこうした問題を取り上げます。 

良い研究 

脳卒中 

脳卒中は、死亡または長期障害をもたらす主な原因です。最初の脳卒中で死に至る割合

は 1/6 か 2/6 で、再発の場合 4/6 に跳ね上がります。脳卒中の隠れた原因の 1 つは、脳に血

液を供給する頸動脈の狭窄です。頸動脈の内側に貯まる脂肪が時々剥がれ、毛細血管を詰

まらせ、そして脳梗塞を起こします。1950 年代に外科医はそれらの脂肪を除去するために、

頚動脈内膜剥離術として知られる手術を開始しました。手術により脳卒中のリスクが減少

することが期待されました。しかし、いかなる手術においても合併症のリスクは存在しま

す。 

頚動脈内膜剥離手術の人気は高まりましたが、手術のリスクと効果を評価するためのラ

ンダム化試験が設定されたのは、1980 年代になってからでした。リスクや効果を知ること

は、患者にとっても医師にとっても、非常に重要です。1 つは欧州で、もう 1 つは北米で、

2 つのよく考案された試験が、すでに頚動脈狭窄症状（軽度または一過性の脳卒中や脳卒中

様症状）のある患者を対象に、手術と、手術以外で最善の治療を比較しました。数千人の

患者が、これらの長期研究に参加しました。この結果 1990 年代に、手術は脳梗塞あるいは

死亡リスクを軽減するが、その効果は頸動脈の狭窄の程度によることが報告されました。

比較的軽度の狭窄の患者は、手術を受けることで、逆に脳梗塞を起こす可能性という不利

益がありました。これらは重要な知見として、臨床の場に直接影響を与えました 2, 3。 
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妊婦の子癇前症 

もう 1 つの注目すべき良い研究の例は妊婦に関するものです。全世界で毎年 60 万人の女

性が妊娠に伴う合併症で亡くなっています。ほとんどの死亡は開発途上国で発生します。

多くは妊娠に伴う痙攣発作で、子癇として知られる症状です。子癇は母子の命にかかわる

深刻な症状です。子癇前症（妊娠中毒症として知られる）の素因を持つ女性には、高血圧

と尿蛋白が認められます。 

1995 年に、簡単で安価な硫化マグネシウム注射で、子癇の痙攣の再発を抑えられること

が研究で示されました。同じ研究では、発作を抑えるための高価な抗痙攣剤よりも、硫化

マグネシウムの方が発作を止めるのにより有効であると報告しています。そこで研究者は、

硫化マグネシウムにより、子癇前症を持つ女性の痙攣発作を予防できるかどうかの調査が

重要と考えました。 

Magpie 試験を経験して 

「私は重要な試験に参加できて本当にうれしかった。私は妊娠 32 週目で腹部膨隆があり、

日を追うごとに重症化し、最終的に子癇前症と診断され、38 週目で入院した。赤ちゃんは

帝王切開で取り出され、ありがたいことに母子ともに完全に回復した。子癇前症は恐ろし

い病気である。私にとってそうであったように、試験結果が多くの女性にとって利益とな

ることを真に願っている。」Clair Giles 氏、 Magpie 参加者。 

MRC News Release.Magnesium sulphate halves risk of eclampsia and can save lives of pregnant 
women.London:MRC, 31 May 2002. 

この疑問に答えるべく設計された Magpie 試験は、世界 33 カ国において子癇前症を持つ 1

万人以上の妊婦が参加して、大規模に実施されました。通常の医療ケアに加えて半分の女

性が硫化マグネシウム、残り半分はプラセボ（偽薬）の注射を受けました。Magpie 試験か

らは明解で説得のある結果が得られました。硫化マグネシウムは発作の起こる機会を半減

させました。この治療では胎児の死亡リスクは減少しませんでしたが、母親の死亡リスク

を減少させたというエビデンスが得られました。そしてわずかな副作用を除けば、硫化マ

グネシウムは母体にも胎児にも有害な影響を及ぼしませんでした 4, 5。 

子どもの HIV 感染 

良い研究の結果によって、エイズ（AIDS）を引き起こすヒト免疫不全ウイルス（HIV）

に感染した子どもにも、大きな成果がもたらされました。2009 年末、国連エイズ合同計画

（UNAIDS）のデータによれば、世界で推定 250 万人、サハラ以南のアフリカ周辺の 230 万

人の子どもが HIV に感染しています。毎時約 30 人の子どもが AIDS が原因で亡くなってい

ます 6。一般的な死亡原因は、子どもの弱い免疫機能に伴う肺炎などの細菌感染です。コト
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リモキサゾールは広く普及し、安価な抗生物質として子どもや大人の AIDS に関連する肺の

感染治療に長年使われてきました。さらに大人の HIV に関する研究では、コトリモキサゾ

ールで細菌感染からの他の合併症も減らせるとしています 7。 

HIV の子どもの感染を減らせるかも知れないという初期のエビデンスが示されたとき、

英国の研究者とザンビアの研究者が、コトリモキサゾールの予防薬としての効果の可能性

を評価するため大規模研究に取り組みました。2001年に始まり約 2年続いたこの試験では、

500 人以上の子どもたちを対象に、抗生物質とプラセボとを比較しました。コトリモキサゾ

ールが AIDS 関連の死を 43％減少させたことで、予想より早く結論が明らかとなりました

（プラセボ群が 112 人死亡に対してコトリモキサゾール群が 74 人死亡）。また入院の必要

性も減少しました。この時点で、独立した試験監視委員会は、試験の中止を提言しました。 

この結果を受けた直後の対応として、ザンビア政府のイニシアチブで、試験に参加した

子どもたち全員にコトリモキサゾールが投与されました。またより広範な対応として、世

界保健機構（WHO）と UNICEF は、HIV 感染の子どもたちに対する医薬品の推奨を直ちに

改訂しました 8, 9。 

これらの機関は、HIV 感染の子どもたちに対する安価で、命を守る安全な治療薬として、

コトリモキサゾールを引き続き推奨しています 10。 

悪い研究 

精神疾患 

残念なことに研究はつねに適切に行われ、また妥当なものであるとは限りません。遅発

性ジスキネジアとして知られる痛ましい状態の例をあげてみましょう。これは精神疾患、

特に総合失調症に処方される精神安定薬（抗精神病薬）と呼ばれる薬の長期使用による深

刻な副作用です。遅発性ジスキネジアの最も目立った特徴は、繰り返し無意識に行う口と

顔の動きです。顔をしかめ、舌打ちをし、舌を度々突き出し、頬を萎めたり、膨らました

りします。同時に時々手や足をピクピクさせることもあります。3 カ月以上精神安定剤を服

用している 5 人のうち 1 人が、これらの副作用を経験しています。 

1990 年代に研究者グループは、過去 30 年にわたり遅発性ジスキネジアにどんな治療が行

われてきたのかについて、系統的な調査を開始しました。研究者は、90 種類の異なる薬物

治療を含む 500件のランダム化試験が確認されたことは驚きだと、1996年に書いています。

しかしそれらの試験からは、何も役立つデータが生まれませんでした。いくつかの試験で

は患者数が少なすぎて、信頼できる結果になりません。また別の試験では、意味のある結

果を出すには短すぎる期間でしか治療していませんでした 11。 

同じ研究グループのメンバーは、一般的な総合失調症の治療に関連するランダム化試験

の内容と質について、包括的な調査報告を試みました。2,000 件の試験を調べましたが、そ

の内容に落胆しました。精神安定剤は、数年かけて確かにいくつかの点では統合失調症患
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者の症状を改善しました。例えば、ほとんどの患者は現在、自宅や地域の中で生活するこ

とができます。しかし 1990 年代においては（現在でも依然として）、ほとんどの薬が入院

患者で試験されており、外来患者の治療としての適合性は不確かです。それに加え驚いた

ことに、一貫性のない方法で治療の効果が評価されていました。主に薬物治療ですが、心

理療法も含む 600 種類以上の治療について研究者らが調べたところ、結果の評価に 640 種類

の異なる尺度が用いられ、そのうち369種類はたった1回だけ使われていました。そのため、

異なる試験の成果の比較はとても難しく、結果は医師や患者によって事実上解釈ができな

いものでした。その他の問題では、有効な結果を与えるにはあまりに小規模か、短期間の

研究が多数ありました。また新しい治療薬は副作用の少ない治療との比較でなく、副作用

を起こすことが分かっている薬の最大用量との比較が行われていました。これは明らかに

公正を欠いた試験です。このレビューの著者らは、質、期間、臨床的効果のいずれも十分

と言えない半世紀にわたる研究が示したのは、臨床試験を入念に計画し、適切に実施し、

きちんと報告する必要性であると結論付けました 12。 

分娩中の女性に対する硬膜外麻酔 

分娩中の女性の痛みを取る硬膜外麻酔の初期の試験は、悪い研究の例として、患者の実

際の問題に対する効果を評価することの重要性を明確に示しました。1990 年代にある研究

者は、硬膜外麻酔の実施群と硬膜外麻酔の未実施群を比較した試験のレビューを行いまし

た。数百万人の女性が 20 年前から硬膜外麻酔を提供されたにもかかわらず、偏りのない、

妥当な方法で、硬膜外麻酔と他のタイプの痛み止めを比較する試験に参加したのは 600 人以

下と推測されました。研究者は、明確に分析できそうな 9 件の比較試験を特定しました。分

娩中のストレスを反映すると思われるホルモンやその他の物質を測定し、比較が行われま

した。新生児に対する効果にも焦点が当てられました。しかしながら、女性自身からの報

告による痛みの比較がされていた試験はたった 2 件で、それ以外の試験では報告がありませ

んでした。別な言い方をすれば、試験を実施した人々は、最も重要な結果（いかに効果的

に女性の痛みを取り除くか）を大きく見落としていたのです 13。 
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不要な研究 

未熟児の呼吸困難 

良い研究と悪い研究の間に区分されるものもあります。単に不要な研究です。その一例

が、未熟児に関する研究でしょう。未熟児として生まれると肺の発達が不完全で、呼吸困

難のような生命を脅かす合併症のリスクがあります。1980 年代初期までに、早産の危険性

のある妊婦にステロイド系薬を投与すると、新生児の呼吸困難や死亡を減らすという圧倒

的なエビデンスがありました。にもかかわらず、ステロイドをプラセボや無治療と比較す

る試験がその後も数十年間続けられました。もし初期の試験結果が系統的にレビューされ、

メタアナリシス（第 7 章および第 8 章を参照）と組み合わされていたら、集約されたエビデ

ンスによりそれらの検証は単純に不要であることが示され、その後の試験が始められるこ

ともなかったでしょう。これらの不要な試験に参加したために、半分の参加者は効果的な

治療を受けることができませんでした。 

脳卒中 

もう 1 つの不要な研究の例は、先に行われた検証結果が集約されず、分析されなかったた

めに、ニモジピン（カルシウム拮抗薬の 1 つ）と呼ばれる薬による脳卒中の治療に関するも

のです。脳卒中にかかった患者の脳のダメージ量を減少できれば、障害の可能性を小さく

できるでしょう。1980 年代の初め、有望な効果を示した動物実験の後に、この目的でニモ

ジピンは脳卒中患者に試験投与されました。脳卒中患者で有効性を示唆する 1 件の臨床試験

が 1988 年に報告されましたが、その後のニモジピンや他のカルシウム拮抗薬に関する複数

の試験結果は相反するものでした。1999 年に、8,000 人近い患者が参加してきた臨床試験で

蓄積したエビデンスが系統的にレビューされた結果、ニモジピンの有効性はないと認めら

れました（第 8 章 p84 を参照）14。ニモジピンの使用は、妥当性のある科学的エビデンスに

基づくものだったはずです。いったいそれはどこから来たのでしょう？ 

患者での研究結果に照らし合わせ、初めて動物実験での知見が適切に精査されました。

しかし動物実験について系統的レビューをすると、動物実験の研究計画が見なして粗末で、

試験結果にもさまざまなバイアスがみられるため信頼できないことが明らかになりました。

言葉を変えれば、そもそも脳卒中の患者で臨床試験を実施するほど説得力がある根拠は存

在しなかったのです 15。 
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アプロチニン：手術中と術後の出血の影響 

研究資金提供者、学術機関、研究者、研究倫理委員会そして科学学術誌のすべてが、不

必要な研究に加担していました（第 9 章を参照）。第 8 章で説明したように、また不必要な

研究の例としてあげた最初の 2 つの事例が示すように、まずは既存の研究でわかっているこ

とを系統的にレビューしてからでなければ、新たな試験を計画、実施すべきではありませ

ん。 

2005 年に、手術中と手術後の出血を減らすアプロチニンと呼ばれる薬の対照試験に関す

る衝撃的な解析が報告されました。アプロチニンは有効でした。衝撃的だったのは、アプ

ロチニンが大幅に輸血の量を減らすという強力なエビデンスが蓄積されてからも、長い間、

いくつもの比較試験が行われ続けたという事実です 16。解析の時点で、64 件の試験が報告

されていました。1987 年から 2002 年に、アプロチニンについての過去の試験を引用してい

た割合は最高 33％から、最近の報告書の中ではたった 10％に落ちました。後続の 44 件の報

告書のうち、わずか 7 件しか最大規模の試験（試験規模中間値より 28 倍大きい）を引用し

ておらず、1994 年から 1997 年に報告された試験の中に系統的レビューを引用した試験はあ

りませんでした。 

レビューの著者は、科学はエビデンスの累積だと強調しますが、多くの科学者はエビデ

ンスを科学的に累積していません。ほとんどの新しい研究が既存のエビデンスの系統的レ

ビューの観点から計画されていないばかりでなく、これらのレビューの更新を踏まえて、

新たなエビデンスが報告されることは非常にまれなのです（第 8 章を参照） 

歪められた研究優先度 

生物医学研究を行うほとんどの研究機関と実施研究者は、人々の健康に貢献することが

目的だと言います。しかし、毎年報告される何百万もある生物医学研究報告のいくつが、

この価値ある目的に役に立つ貢献をしているでしょうか？ 

患者にとって重要な質問 

ブリストルの研究者は、基本的な疑問を持ちました。「膝の変形性関節症の研究はどの

程度患者やそれを治療する医師にとって重要な質問を扱っているか」という疑問です 17。ま

ず 4 つのグループを集めることから始めました。患者、リウマチ専門医、理学療法士、一般

開業医の各グループです。みな明らかに、これまでにもあった製薬会社が資金提供して行

われる、非ステロイド抗炎症薬（例えばイブプロフェンなど）対プラセボの比較試験など

望んでいませんでした。薬剤試験ではなく、患者は理学療法や手術に対する厳格な評価と、

しばしば痛みをもたらす慢性的な障害にうまく対処するための指導や療法に関する研究を

望んでいました。もちろんこうした形の治療や対処法は、薬剤よりも商業的利益をあげる

機会が少ないので、しばしば研究の対象としては無視されます。 
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他の治療研究分野でも、もしこのような評価を行ったなら、患者と医師が知りたい治療

効果への疑問と、研究者が掲げる課題との間にある同様のミスマッチをどれだけ見出すこ

とでしょうか。残念ながら、こうした不一致は、どの分野でも蔓延しています 18, 19,20, 21。 

薬剤の組成をわずかに変更するだけで、各段に新しい、より有効な効果を発揮するとい

ったことはめったにありません。にもかかわらず、そうした研究が、関節炎の領域だけで

なく他の慢性疾患の領域でも非常に多く行われています。なんという資源の無駄遣いでし

ょうか。 

何を研究するか誰が決める？ 

明らかにこの状態は問題です。しかし、なぜこうなってしまうのでしょうか？研究者が

取り上げる研究課題が、外的要因によって歪められることが一因です 22。例えば製薬業界で

は、株主や出資者の利益を最優先して研究を行います。患者と医師に対する責任は二の次

です。ホルモン補充治療について迷う女性や、うつ、不安、不幸な気持ちにさいなまれて

いる人や痛みに苦しんでいる人など、大きな市場がビジネスを動かしています。ただし、

「大きな市場」の疾患であっても、この商業的な動機によって行われて、重要な新たな治

療につながる研究は、この十年間、ほとんどありませんでした。むしろ製薬業界は、同系

統の薬剤間で類似する化合物、いわゆる「me-too」薬を製造してきました。これはスーパー

マーケットで売っているパンが、スライス幅で変化がつけられたものの、結局は 1 種類の食

パンでしかないようなものです。それでいて、製薬業界は研究よりも宣伝により多くの費

用をかけているのです。 

しかし製薬業界は、いかにして既にある安価な薬ではなく、これらの新たな薬を処方す

るよう医師に働きかけているでしょうか。一般的な戦略は、新薬において、何の薬も処方

しない状態と比べ効果があることを示す小規模研究を数多く実施することです。その一方

で、新薬が既存薬よりも有効かどうかを調べる研究は行いません。残念なことに、このよ

うな無益な事業に患者を登録しようとする医師を見つけることは難しいことではありませ

ん。そして、同じ医師は、このような方法で試験が行われた新薬を処方するのです 23。さら

に医薬品の許認可を担う当局も、新しい薬は既存の効果のある治療との比較ではなく、プ

ラセボと比較すべきだと主張して、さらに状況を悪化させています。  
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カナダにおける“ME-TOO”薬のインパクト 

「1996 年から 2003 年の間の薬剤支出の増加のほとんど（80％）が、1990 年以前からある

安価な代用可能薬と比べ、顕著な追加メリットもないのに特許をとった新薬の使用による

ものと説明されている。こうした ME-TOO 薬（*英語で「私も」の意）を実績のある既存

薬より大幅に高い価格で使用することによるコストの上昇は、十分に精査される必要があ

る。ニュージーランドで使っているような薬価設定戦略を利用すれば節約が可能になり、

予算を他の健康管理策に回すことができるかもしれない。例えば 2003 年にブリティッシュ

コロンビアで使われていた ME-TOO 薬の半分を、今までの薬と同等の価格にできれば、3

億 5000 万ドル（処方薬の全支出の 26％）の節減ができる。この節減により 1,000 人以上

の新たな医師の診療報酬を払うことができる。 

長期にわたり確立した分類で、新たに特許をとった薬を含めた世界の販売トップ 20 の薬剤

リストをみるなら （中略）  先進国での消費を独占しているのは、ほとんどが ME-TOO

薬だろう」。 

Morgan SG, Bassett KL, Wright JM, et al.‘Breakthrough’ drugs and growth in expenditure on prescription drugs in 
Canada.BMJ 2005;331:815-6. 

製薬業界が使うもう 1 つの戦略は代筆です。これはプロのライターが、誰かになり替わっ

て文章を書くことです。ほとんどの人は「有名人の自叙伝」などでは「ゴーストライター」

が書いているだろうと思うでしょう。しかしゴーストライターの書いた文献は学術誌にも

あり、潜在的な懸念を生んでいます。製薬業界は、時にはメディア企業を雇って製品が脚

光を浴びているという記事を準備することも珍しくありません。一旦、記事が準備できる

と、研究機関が「著者」への「謝礼金」を支払う契約をするのです。  

医師と製薬会社 

「製薬会社から医師たちに支払われる合計金額がどれくらいなのか誰も知らないが、私は

米国の 9 つの製薬会社の決算報告から 1 年間に数百億ドルになると推定した。そのように

して製薬業界は医師らが自分たちの薬をいかに評価し、使うかということに大きな支配力

を持っている。特に有名医科大学の上級教授との強力なつながりが、研究の結果、薬の使

用方法、さらには病気の定義にまで影響を及ぼしている。」 

Angell M. Drug companies & doctors: a story of corruption.New York Review of Books, January 15, 2009. 

その後、その記事が出版されます。論説が特に人気があります。学術誌の別冊もターゲ

ットになります。これは本誌とは別に綴られた冊子ですが、本誌と同じ名称でありながら、

しばしば製薬業界から資金援助を受けて出版されています。また本誌のように、厳格な査
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読を経ていない論説が多い傾向にあります 24。 製品の効果は大げさに、有害性は軽く扱う

形で販促メッセージがつくられ、宣伝されるのです。（第 8 章 p97 を参照） 

製薬会社はまた、医学雑誌に製品の広告を載せることがあります。これらの広告は、効

能を裏付けるエビデンスを参考資料として含んでいます。これらは一見、説得力がありそ

うですが、第三者がそのエビデンスを精査すると、別の像が浮かび上がります。エビデン

スがランダム化試験で得られたものでも、つまり広告が信頼できる研究に基づくものと思

われても、すべてが信頼できる評価を受けたわけではない場合もあります。代表的な医学

雑誌の広告のランダム化試験を研究者らが分析したところ、引用された試験で良質と判断

されるのはわずか 17％でした。これらは宣伝対象の薬の効果に対する主張を裏付けていま

したが、製薬会社から資金提供を受けてはいませんでした。製薬会社から財政支援された

研究は、製薬会社の製品にとって望ましい結果を出す傾向があることが知られています 25, 26。 

怪しく、詐欺的で、騙すもの？ 

British Medical Journal 誌のクリスマス号に軽い記事を執筆していた 2 人の研究者が、冗談

で HARLOT 社という会社をつくった。この架空の会社は、臨床試験スポンサーに対し、例

えば以下のようなさまざまなサービスを提供するという。 

「マーケットシェアを伸ばしたいという怪しい薬や医療器具の製造者、不要な検査や治療

サービスの需要を伸ばしたいというヘルスケア専門家協会、そして理不尽で利己的な健康

政策を遂行しようとする自治体や国の健康当局の皆様に対し、私たちは確実な成果をお約

束します。怪しい ME-TOO（模倣）薬に対しても［私たちの E-ZEE-ME-TOO 研究計画チ

ーム］が、よい結果を出す試験をお約束します。」 

驚いたことに、このありえない HARLOT 社のサービスに対して、明らかに真剣と思われる

問い合わせが複数あったのである。 

Sackett DL, Oxman AD.HARLOT plc: an amalgamation of the world’s two oldest professions.BMJ 
2003;327:1442-5. 

医学雑誌「 The Lancet」 27のような一流の医学雑誌の論説により、いくつかの医学研究を

動かすよこしまな動機や、増大する大学と産業間の不審な関係が注目を集めました。New 

England Journal of Medicine の元編集者は単刀直入に、「医学という学問は売り物か？」と、

問いかけています 28。 

商業的成功を優先することだけが、患者の利益を無視する生物医学研究に歪んだ影響を

及ぼしてきたのではありません。大学や研究資金提供組織に属する多くの人々は、病気の

基礎メカニズムを解く試みから、健康問題の改善を図ることができると信じています。だ

からこそ彼らは実験室で、動物を用いて研究を行うのです。そのような基礎研究は間違い

なく必要ですが、患者を対象とする研究よりもはるかに大きな資金を使うことを支持する
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エビデンスはほとんどありません 29, 30。それでも結果的に、患者に直接関係するかわからな

い実験研究が大量に行われてきたのです。 

必要なのは、遺伝子を見つけること 

「願わくば、（中略）遺伝学の革命が人類のすべての問題を解決してくれること。より良

い住宅を建て、汚染を排除し、より勇敢にがんと闘い、誰でも使える託児所のための基金

を実現し、国立スポーツスタジアムの場所や設計に皆がデザインに同意する。そんな風に

なる遺伝子を見つけ、複製できるようになる。まもなくすべての新生児は、遺伝学的に同

じ条件で生まれるだろう。例えば、GCSE の［高校試験］で女子が男子よりも良い成績を

取るような遺伝子は特定され、排除される。遺伝子の可能性に終わりはない （中略） だ

からそう、私たちは不確かな世界に足を踏み入れているが、同時に確かな希望もある。遺

伝子問題が深刻な道徳的ジレンマを生んでも、やがてはその問題を解決するための遺伝子

を探し出すことが可能になるだろう」 

Iannucci A. The Audacity of Hype.London:Little, Brown, 2009, pp270-1 

このような歪みが生じる理由の 1 つは、待ち望まれていた医学の進歩に対する基礎研究、

特に遺伝子学の貢献についての誇大な宣伝です（第 4 章 p35 遺伝子試験を参照）。優秀な医

師で遺伝子研究者の Sir David Weatherall 氏は 2011 年に、「われわれに死をもたらす主な要

因は、小さな影響力をもつ膨大の遺伝子の働きと、身体的、社会的環境からの大きな影響

の流入の組み合わせである。遺伝子は、いくつかの病気の過程について価値ある情報をも

たらすが、同時に根本的な病気のメカニズムの個体性と多様性も強調している。私たちの

遺伝子の構成に基づいて、個別化医療ができる時代は遠い未来であることは明らかだ」と

述べました 31。 
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DNA の構造が発見されて 50 年以上経った今、かつての「遺伝子革命」による医療への利

益を主張する声は小さくなったようです。現実的になりつつあります。ある科学者は、新

薬開発における遺伝子学の可能性について、「私たちは現実的になった（中略） 遺伝子学

も、環境と薬の臨床使用を含む他の因子との関連とあわせて検討しなければならない。薬

が患者に効かないからといって、応答する遺伝子の変化が原因とは言えない」と述べまし

た 32。科学雑誌「Nature」のヒトゲノム配列解析 10 周年記念誌の論説は、次のように述べ

ています。「いくつかのタイプのがんにある特異な遺伝子の欠陥を標的とする薬や、いく

つかのまれな遺伝性疾患において、ある程度の進歩があった。しかし、ポストゲノム生物

学の複雑さは、この一滴の治療から洪水のような大きな治療に発展するという初期の望み

を打ち砕いた」33。 

乾癬の患者は研究の恩恵を受けていない 

「乾癬では異なる治療の選択を比較した、あるいは、長期治療に目を向けた試験は少ない。

これが症状がほぼ一生続く慢性的な病気であることを考えると、試験期間が納得できない

ほど短い。確実にわかっているのは、私たちの治療は、何にもしないよりましという一点

だけのようだ。研究者は患者の経験、視点、選択満足度を完全に無視している」。R Jobling, 

Chairman, Psoriasis Association 

 
Jobling R. Therapeutic research into psoriasis: patients' perspectives, priorities and interests.In:Rawlins M, 
Littlejohns P, eds.Delivering quality in the NHS 2005.Abingdon:Radcliffe Publishing Ltd, pp53-56. 

基礎研究から導かれた治療理論を確かめるのに、適切に設計された患者に対する試験を

行わないことは、ありえません。しかし、しばしば、基礎研究の理論が患者に関連するか

は調べられていないのです。遺伝子の欠陥が嚢胞性線維症を引き起こすことを研究者が発

見して 20 年あまりが過ぎましたが、この病気の人々は、いまだに苦しんでいます。いつに

なったら、患者は基礎研究の発見から医療上の恩恵を受けることができるのでしょうか。 

研究が患者に直接関連するような場合でも、研究者が試験設計をする際には、しばしば

患者の心配を見過ごすようです。分かりやすい例では、肺がんを専門とする医師が患者の

立場になり、患者として参加できる 6 つの肺がん試験について、自分だったら参加に同意を

するかどうかと聞かれました。そうした医師のうち、36％から 89％は参加しないと言った

のです 34。 

同様に、全世界で 1 億 2,500 万人が慢性の皮膚障害に悩まされている乾癬の臨床試験にお

いても、患者の利益になるものはほとんどありません 35, 36。例えば英国の乾癬協会によれば、

研究者らはさまざまな治療の効果を評価する際に、多くの研究で信ぴょう性が疑われてい

る評点システムを使い続けていることが分かりました。この評点システムの欠陥の 1 つは、

疾患の影響を受けている皮膚の全面積や、病斑の厚さの測定に集中していることです。そ

の一方で患者は、顔、手、足の裏、性器の病斑で苦しんでいるのです 37。 



106 
 

 

キーポイント 

 不必要な研究は時間、努力、資金、その他の資源の無駄遣いである。そして倫理に反

し患者に対して害となりうる。 

 過去の研究を最新の情報までレビューし、研究の必要性が示され、登録された場合に

限り、新たな研究は進められるべきである。 

 新しい研究によるエビデンスは、以前のすべての関連するレビューを更新するものと

して用いられるべきである。  

 多くの研究は質が悪く、疑わしい理由を根拠として行われている。 

 研究テーマは、産業界と大学からの歪んだ影響にさらされている。 

 患者にとって重要な疑問は取り上げられないことが多い。 
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第11章 公正な検証の実施は皆の責任 

これまでの章では、治療の効果について不要な試験や悪い試験、すなわち患者にとって

重要な疑問に答えない試験に、いかに多くの時間とお金、努力が費やされてきたかを示し

てきました。今後は治療に対するより良い検証が、患者、臨床医、一般市民そして研究者

との生産的なパートナーシップから生じるべきであると、おわかりいただけたと思います。 

患者と一般市民はどうしたら研究を改善できるか？ 

以前は閉鎖的だった医学界も、新鮮な考えとかつての「部外者」を受入れるため、その

ドアを開けつつあり、パターナリズムも着実に減ってきています。その結果、医療研究に

おける研究課題や研究方法について、患者と一般市民がより多くの貢献を果たしています 1。

全世界で、研究過程において患者がパートナーとして協力することへの支持が高まってい

ます。また、患者と一般市民の参加を願う専門家に向けた有用な指針も存在しています 2, 3, 4。 

患者は研究の議論を深め、見識を提供するための経験を持っています。患者自身の体験

に基づく知識は、病気に対する人々の反応や、それがどのように治療の選択に影響するか

について、貴重なヒントを提供してくれます。アンケート調査 5、研究報告の系統的レビュ

ー1、個々の試験の報告書 6そして影響力の調査 7からの蓄積されたエビデンスは、患者と一

般市民の参加が治療の試験の改善に貢献していることを示しています。 

患者の選択：ダビデとゴリアテ 

「研究のテーマが、苦悩を抱えた様々な患者にとって最も必要なことだと見抜く力は一体

誰にあるのだろうか。なぜ患者に最も関係の深い質問がされないのか？誰が研究課題を決

めているのか？誰がやるべきなのか？誰が優先順位をつけるのか？自分に最も関係する健

康問題を見極めて、痛みの緩和状況、ケア、生活の質や量について報告できるのは患者自

身である。製品を市場に出し、利益を得るためにエビデンスを必要とする製薬会社と、好

奇心にかられ、研究費の確保、専門家からの賞賛、そして出世を欲する研究者をゴリアテ

とするならば、患者は、ゴリアテに対して投石器で石を投じるダビデである。研究が患者

のためという動機が中心になってはじめて、利益、科学的探究、やり取りされる金銭や論

文が受け入れられるのである。患者と組織は、製薬会社や研究者から独立し、質の高い研

究を求めて投石器を用意し、注意深く石を選び、虎視眈々と征服を狙っている。」 

Refractor.Patients’ choice:David and Goliath.Lancet 2001;358:768. 

多くの新規構想の中で、治療について最も有用なエビデンスを系統的にレビューする国

際的ネットワークのコクラン共同計画（www.cochrane.org）は、1993 年の設立当初から患者

か ら の 情 報 を 採 用 し て い ま し た 。 2004 年 に 設 立 さ れ た James Lind Alliance

http://www.cochrane.org/
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（www.lindalliance.org）は、患者、看護者と臨床医を集め、最も重要だと合意した治療の効

果に関して、回答の出ていない質問を特定し、優先順位をつけています。治療の不確かさ

について情報を提供することで、医療研究への資金提供者が、患者と臨床医にとって最重

要事項を知るのに役立っています 8。  

鍵となるパートナーシップ 

「NHS（英国国民保健サービス）が実施する人に焦点を当てた研究は、単純に患者と市民

の参加なしでは実施できない。 

研究がどんなに複雑であろうと、どんな優秀な研究者が関わっていようと、患者と市民は

いつも優れた、貴重な見識を提供してくれる。研究を設計、実現、評価する際には、彼ら

の意見によって試験はいつも、さらに効果的で信頼でき、さらにコスト効率の良いものに

なる。」 

Professor Dame Sally Davies.Foreword to Staley K. Exploring impact: public involvement in NHS, public health and 
social care research. 
Eastleigh:INVOLVE, 2009.Available from: www.invo.org.uk. 
 

2008 年の初め、欧州委員会は、臨床試験における患者団体の役割を推進するプロジェク

トに資金援助しました。目的は欧州諸国内でのワークショップ、報告書そしてその他の交

流を通して経験を蓄積することです 9。他の国においても、研究活動に市民の意見も積極的

に取り入れることが一般的です。 

市民の役割はさまざまな形で継続的に進化 10 し、患者と市民が医療従事者とともに取り

組めるようになっており、そのための新たな方法が開発されつつあります（以下「患者と

研究者との間に橋を架けること」、および第 13 章「 2.研究の設計および実施を適切に行う」

を参照）11。これは研究活動のすべての領域にまたがり起きています。 

 取り上げる質問の定型化 

 どのアウトカムが重要かという選択も含めたプロジェクトの設計 

 プロジェクト管理 

 患者情報冊子の作成 

 結果の分析と解釈 

 試験結果および治療の選択肢についての情報の普及と実行 

  

http://www.lindalliance.org/
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患者の研究参加 

患者の研究参加は、どのように実施されているのでしょうか。例として、第 3 章で、かつ

て乳がんの女性が受けていた過剰治療について、新たなタイプの臨床研究者と患者の両方

が異論を唱え、変化に導いたことを示しました。臨床医と患者は、厳格な科学的スタンダ

ードと女性の要求の両方を満たす研究エビデンスを確保するために協働しました。女性が

乳房の根治的乳房手術に異を唱えた時、彼女たちはがんの根絶以外にも、考えるべきこと

があると示したのです。病気への効果的な対処方法を特定するための試験の際に、意見を

述べる機会を要求しました。 

共同で研究を担う形で患者や市民が参加を望めば、いくつかの方法があります。例えば、

個人、または健康・病気の支援団体の一員として参加するのもよいでしょう。また意見収

集のためのフォーカスグループ（定性調査）活動に参加してもよいでしょう。参加方法を

問わず、彼らが研究の方法について知識を深めることは有用です。自信を持って効果的に

医療従事者との協力に貢献できるようになるからです。そのためには、質の高い情報と彼

らの役割に関連したトレーニングが必要となるでしょう。情報提供の方法が、特に統計の

観点から、なぜ正しい理解のために重要なのかは第 12 章で説明します。もし私たちが患者

の視点からの洞察と意見を受け入れ、協働する文化を発展させることができれば、そこに

はまた患者と一般市民が、目立たなくとも、研究の取り組みに貢献できる多くの方法があ

ります。 

今日、アクティブに研究にかかわる患者たちは、現状維持に対して意見や異議を述べる

ことにためらわないで、そのために正確な情報が必要だと認識した初期の「パイオニア患

者」の行動を感謝するかもしれません。例えば 1970 年代初期の米国では、Rose Kushner 氏

が率いる乳がん患者の小さなグループが、効果的な活動ができるよう、自己教育を始めま

した。そして、他の人たちの教育にも着手しました。乳がん患者で、フリーランス記者だ

った Kushner 氏は、1970 年代初期に昔からの権威主義的な医師と患者との関係、および乳

房や胸筋を広範に切除する根治的切除手術の必要性に異議を唱えました 12 。 
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医療者ではない一般人がエイズに対する再考に導いた例 

「エイズの領域では、多方面で信頼を得るためのせめぎ合いがあった。実際、普通では考

えられないほど広範囲に渡った。そして、一般人が介在して科学的主張の宣言と評価を行

ったことでエイズの知識が形づくられていった。同時にこのことで誰が『一般人』で、誰

が『専門家』かという理解にも疑問を投げかけた。特定の知識を持つ者による主張と、患

者代弁者のどちらが信頼できるのかが常に問題となった。より深いレベルで考えると、ま

さに信頼性をどのように評価するのかという問題である。誰がどのようにして科学的主張

に判断を下すのか。（この研究が示すように）科学上の議論は、同時に科学そのものがど

のような過程で誰によって行われるべきものかの議論でもある。」 

Epstein S. Impure science:AIDS, activism and the politics of knowledge. 
London:University of California Press, 1996. 

彼女は根治的切除手術の効果に関するエビデンスを細かくレビューする本を書きました。

世間からも認められ影響力を持った彼女は、10 年後に、米国国立がん研究所（NCI）で新た

な研究に対する提案をレビューするようになりました 13。同様に、英国でも、女性たちが情

報に不足して立ち上がりました。例えば、1970 年代に Betty Westgate 氏が Mastectomy 

Assosiation （乳房切除術協会）を立ち上げ、1980 年代には Vicky Clement-Jones 氏が BACUP

（現マクシミリアンがんサポート団体の一部）を設立しました。  

1980 年代後半における米国の HIV/AIDS 患者は、病気について深い知識を持っていまし

た。自分達の利益を守るため当局に対して政治的運動を起こし、患者が研究の設計に参加

する道を開きました。患者の参加により、最終的には、研究で提供される治療の選択への

患者のかかわり、また試験参加を促す柔軟性ある研究の設計をもたらしました。これに続

き、1990 年代初期に英国のあるエイズ患者グループは、ロンドンのチェルシー＆ウェスト

ミンスター病院において研究に参加し、研究設計の構築に貢献しました 14。 

こうしたエイズ活動家は、研究者に襟を正させました。患者活動家組織が起こした大混

乱と見る研究者がいましたが、実際には、研究者による不確定な解釈に対する正当な挑戦

でした。それまでの研究者のアプローチは、患者が望む成果を無視していました。一方で

患者たちは、新しい薬の効果が厳密に評価される前に、「有望な」エイズ新薬の発売を要

求したり、新薬の効果について早まった判断をしたりする危険性を正しく理解するように

なりました。研究者たちは、このような形での新薬の「人道的な早期の供給」は、単に現

在と将来に患者の苦悩を長引かせるだけと主張したかもしれません。しかしながら患者た

ちは、じっくりとした管理下での治療の評価、協働による研究設計、さらに患者と研究者

双方のニーズを考慮することが最終的に両者の理解を早めると反論しました 15。 

1990 年代に行われた 1 件のエイズに関する試験が、研究における患者の参加の重要性を

示す鮮明な実例となりました。これはエイズ治療薬として、ジドブジンが導入された時で

した。病気の進行期の患者には、しっかりした有効性のエビデンスがありました。次にく
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る疑問は、感染の早期にジドブジンを使用することで、病気の進行を遅らせ生存をさらに

改善するかどうかでした。この可能性を試すための試験が、米国と欧州の両方で始められ

ました。米国の試験は、可能性はあるが有効性は不明確と判明した時に、早期に中止され

ました。米国での試験結果にもかかわらず、多数の参加者を得た欧州の試験は、患者代表

者との同意のもと、最終結果が出るまで継続されました。結論は大きく異なったものでし

た。感染早期に用いられたジドブジンは何の利益も示しませんでした。試験で示された明

確な影響は、望まれない副作用だけでした 16。 

患者が治療法の公正な検証を危うくする例 

研究に患者が参加することは、治療法の公正な検証の促進にいつも役立つというわけで

はありません。研究者に対して 2001 年に実施された調査で、患者が臨床試験に参加したこ

とに起因する非常に前向きな経験が明らかになりしたが、同時に深刻な問題があることも

見出しました。ほとんどは、こうした形の共同研究への経験不足による結果でした。第一

に、研究の開始にしばしば大きな遅れがありました。また利害の対立や、患者の「代表者」

が試験運営会議に自分たちの利益だけを主張してはいけないことの必要性をまだ認識して

いないなどの懸念がありました 5。 

これらの問題の多くは、研究がどのように行われ、資金が提供されるかについて患者の

知識の欠如に起因すると思われました。治療が絶望的な状況の時は、適正に評価されてお

らず、利益よりむしろ害をもたらすかもしれない治療を、死を目前にした患者のためであ

っても使えるようにしたいという必死の努力を引き起こします。私たちは、患者と患者支

援者がエイズの「有望な」新薬の「人道的使用」を働きかけることはマイナスであると述

べました。それは、患者にとって重要な結果を導く治療を見つけることを遅らせたのです。

最近では、個人と患者団体の双方による誤った情報による逆効果の活動が、多発性硬化症

と乳がんに対する薬の処方に影響を与えました。  

1990 年代の中ごろ、利益を示すわずかなエビデンスに基づき、緩再発・寛解型の多発性

硬化症を持った患者への治療用にインターフェロンが導入されました。すぐに、あらゆる

病状の多発性硬化症の患者たちもこの高価な薬を使えるよう強く要求しました。そして英

国国民保健サービス当局も、資金を出すことに同意しました。こうしてインターフェロン

は、多発性硬化症の標準治療になりました。この結果、私たちは多発性硬化症に対し、ど

のようにインターフェロンを与えるのが適切かを解明しないままでいます。これまで一件

の研究も実施されず、今となっては時計を戻すこともできません。しかしながら、時間の

経過とともに明確になったことが 1 つあります。インターフェロンはインフルエンザのよう

な症状を伴う、不快な副作用を持つということです。 

私たちが第 1 章 p9～12 で説明したように、ハーセプチン（トラスツズマブ）はすべての

乳がんの女性に対し奇跡を起こす薬ではありません。まずその効果は、腫瘍の特定の遺伝

子構造に左右されます。この遺伝子は乳がん患者の 5 人のうち、たった 1 人に存在するので
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す。それに加えて、ハーセプチンには心臓に重大な副作用を発現させる可能性があります。

患者の支援運動とメディアの熱狂があいまって、政治家も世論の流れる方向に動きました。

ハーセプチンは、既存のエビデンスが乏しく、また有益性と有害性のバランスに関係する

さらなるエビデンスが出ていないと認識されている状況にも関わらず、正式に承認された

のです。 

おねだりと新薬 

「新薬は本来不完全な商品である。安全性と効果、コストの影響に関する情報のすべてが

明らかになっているわけではない。  

『新しい』ものに対して熱狂的に支持する悪癖は新聞に限られたことではなく、ほかのメ

ディアや医療および科学の世界でも多いことを知っておくべきである。  

『おねだり』」は通常、子どもを対象とした広告に向けられた概念である。ここで問うべ

き問題は、私たちが目にしているのは、患者の『おねだり』を期待した消費者に直接訴え

る広告だろうか。こうした広告で患者、慈善団体、そしてもちろん医師の意識を新薬に向

け、その薬を販売せよと要求するようしむけているのか。もしこれが事実なら、私たちは

こういったマーケティングを誰が操作しているのか、これが実際に医師と消費者の行動に

どの程度影響しているのか、そしてそれが既存の診療規定で認可されているのかどうか知

る必要がある。」 

Wilson PM, Booth AM, Eastwood A et al.Deconstructing media coverage of trastuzumab (Herceptin): an analysis of 
national newspaper coverage. 
Journal of the Royal Society of Medicine 2008:101:125-32 

 

患者の組織：独立した意見を出しているのか否か 

あまり知られていないもう 1 つの利益相反は、患者組織と製薬業界との関係にあります。

ほとんどの患者組織は資金力が無く、ボランティアに頼り、自前の財源がほとんどありま

せん。製薬会社からの助成金や共同プロジェクトは、こうした団体の成長を助け、より影

響力のある存在となることができます。しかし、同時に研究テーマなどに関して患者団体

の意図を偽ったり、歪曲したりすることになる場合もあります。 
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健康管理の向上のための市民関与 

「支援団体、治療薬を販売する者、そしてそれを処方する者の利益は、合わさると影響力

が強くなる。これは、たいていの場合、常に政策立案者を 1 つの方向に推し進める。もっ

と試験を、もっと多くの治療を、もっと多くの入院設備を、もっと多くの薬剤を…。 

10 年以上この分野で報告している者として、私は討論でしばしば抜けているのは真に公益

を代表する声だと感じている。スポンサーのついた支援団体は新たな治療や技術を歓迎す

るのは早いが、その限定された効果、過剰なコストあるいは明確な危険性を公に批判する

のは遅れる。そして多くのジャーナリストと同様に、政治家たちもまた、病気の定義を拡

げ、最も高価な解決策を促す広告キャンペーンに信用を与えている上級医療専門家や熱心

な支援団体の言いなりになってしまう傾向がある。 

医療界に、科学的エビデンスは利用も誤用もされると熟知した新たな市民運動家があらわ

れれば、どこに優先して費用をかけるかについて、より良い議論を生み出してくれるかも

しれない。そうした市民団体はメディアにおける誤解を招く広告を定期的に暴露すること

ができ、市民と政策立案者に対しより幅広い医療戦略に関するリスク、利益、費用につい

てのより現実的で高度な評価を提供できるだろう。」 

Moynihan R. Power to the people.BMJ 2011;342:d2002. 

この問題の大きさを計ることは困難ですが、欧州医薬品局と協働する患者および消費者

団体への企業資金援助調査で、興味深い結果が得られました。この欧州医薬品局は、全欧

州で新薬の評価とモニタリングを調整しており、規制業務に関して積極的に患者と消費者

団体を参加させています。しかしながら、2006 年から 2008 年の間に、そうした患者、消費

者による 23 団体を調査したところ、15 団体が一部または大部分の資金を医薬品製造業また

は製薬業界団体から受けていることが示されました。さらに、団体が受け取った金額、お

よび出資元を正確に欧州医薬品局に答えられたのは、半数以下だったのです 17。  

あるケースでは、製品についてロビー活動をする目的で製薬会社が患者団体を設立して

いました。例えば、インターフェロンを製造するある会社は、英国国民保健サービス当局

に多発性硬化症（上記参照）にインターフェロンを提供させる意図で、新たな患者団体

「Action for Access（アクセスのための行動）」をつくりました 18, 19。本当の問題は、イン

ターフェロンが有益かどうかということのはずなのに、患者団体のメッセージは、インタ

ーフェロンは有効だが高価すぎるということだけでした。 
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患者と研究者との間に橋を架ける 

これまで、治療の検証に患者が参加するようになった結果から生じる問題や、患者が無

意識に公正な検証を危うくする事例について注意を喚起してきました。善意から行えば、

不利益よりも利益が大きくなるという保証はありません。それでも研究者と患者が協働し、

研究の調査の関連性とデザインを改善する利点の明確な事例があります。その結果、多く

の研究者が、一緒に研究ができる患者を探しています。 

協働による準備作業の価値の一例では、研究者らは緊急時に行う治療の検証に伴う難し

い問題を、患者や患者予備軍の人々と検討しました。急性脳卒中の治療では、脳卒中が起

きた後できるだけ早く治療を開始する必要があります。どのように進めたらよいか悩んだ

研究者らは、患者と介護者に助けを求めました。研究者らは、患者団体と医療従事者によ

る調査委員会をつくり、高齢者たちを含むフォーカスグループによる調査を行いました。

その結果、試験計画は明確になり、試験情報の説明書の草案づくりや改訂を患者が助けま

した 20。 

この徹底した予備調査により作られたランダム化比較試験の計画は、研究倫理委員会に

より速やかに承認されました。フォーカスグループの参加者たちは、意識の混濁が残る、

意識はあっても意思伝達ができなくなる急性の病気になった人から、インフォームドコン

セント（医療行為への同意）を得ようとすることの倫理的ジレンマを認識していました。

彼らは、すべての関係者が受け入れられる試験設計に導く解決策と、試験に関する説明書

について大きな改善を提案することができました。 

患者が患う病気について慎重に扱うべき側面を正式に調査し、また試験の実施方法を改

善するために、社会科学者が試験チームに加わる例も増えつつあります。限局性前立腺が

ん男性に対する臨床試験では、研究者らは 3 つの全く異なる治療（外科手術、放射線治療ま

たは「注意深い待機」）を比較したいと考えました。しかしこれは試験をする臨床医にと

っても、参加するかどうか決める患者にとっても困難をもたらしました。臨床医は「注意

深い待機」という選択肢を説明することを非常に嫌い、最後に残しました。また説明する

場合も試験参加を考えている男性患者から拒否されるのではないかという誤った考えをも

ち、遠慮がちに説明していました。この問題について検討し、試験が本当に実現可能かど

うかを判断するため、社会科学者に助けを求めました。 

社会科学者の結論は意外なものでした 21。「注意深い待機」ではなく、「モニタリング」

と表現し、患者に試験参加を勧める説明の際に後回しにせず、患者が理解できるよう注意

深く説明すれば、「注意深い待機」を 3 つ目の治療選択肢に含めた臨床試験は容認できると

いうことが示されました。 

医者と患者との溝に橋をかけるこの研究は、両者にとって困った問題があったのですが、

それは治療選択肢の説明の仕方を改善することで、たやすく解決することができました。

ある結果では、試験参加を勧められて参加を決めた男性の割合は、時間の経過とともに増
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え、10 人中 4 人から、10 人中 7 人まで増加しました。参加患者をより早く集めたことで、

限局性前立腺がんの男性に対するこれらすべての選択肢の効果が、こうした試験準備作業

がされなかった場合よりも明らかに早く明白になりました。また、前立腺がんは罹患率の

高い疾患であるため、今後、多くの男性が、以前よりも早期に恩恵を受けられるのです。 

患者の参画が未来への明るい兆しとなる 

患者と一般市民が治療の検証に参加する方法は沢山あります。これまでみてきたように、

患者や市民こそが、理解のギャップや新たな方法を見つけることの必要性を特定できる中

心的な人たちかもしれません。彼らのフィードバックを研究者がとりあげるかも知れませ

ん。ある段階で参加しても、別の段階では参加しない、あるいは不確定さを特定した段階

から、周知や実施、さらにはプロジェクトの知見を系統的レビューの更新に反映させるこ

とができるかもしれません。また 1 つのプロジェクトでも異なる形で参画したり、彼ら自身

がプロジェクトを始めることもあるでしょう。そこには固定的な明確な規則はありません。

異なる戦略やアプローチの中で、その研究に対して適切かどうかで選ばれるのです。前述

の限局的前立腺がんの試験が示す通り、その方法は常に、たとえプロジェクトの過程でも

進化していきます。 
 患者と研究者が共同で取り組むことは、治療の不確実性を低減する上で大きな力を発揮し、

すべての人に恩恵を与えます。個々の研究に適し、国の研究組織から認められ、支持を得

たさまざまな方法で、こうした共同作業が可能になることが未来への明るい兆しとなりま

す。 
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キーポイント 
 

 患者と研究者が一緒に取り組むことは、治療の不確実性を特定し、小さくする。 

 患者からの情報は、研究をより良く導くことができる。 

 しかし患者によって、治療の公正な検証を不注意で危うくさせる場合もある。 

 患者団体と製薬業界の関係は、治療効果について偏った情報を生むこともある。 

 効果的な貢献のために、患者は研究についての総合的な知識と偏らない情報への迅速

なアクセスが必要である。 

 研究に協働的に参画する「正しい方法」は 1 つではない。 

 患者の参画は、特定の研究目的に充てられるべきである。 

 患者参画の方法は継続的に発展している。 
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第12章 何がより良い医療をつくるのか 

前章まで多くの例をあげて、治療が、患者にとって重要な疑問に焦点を当てて設計され

た適切な研究に基づいている理由、および、そうあるべき理由を述べてきました。一般市

民、患者、医療従事者といった立場にかかわらず、治療効果は私たち誰もの命に何らかの

形で関わってきます。だから公正な検証に基づく堅実なエビデンスが重要なのです。 

本章では、そうしたエビデンスがいかに医療の実践をかたち作り、医師と患者が治療に

ついて共同で意思決定するのに役立つかを見ていきます。良い意思決定とは、良いエビデ

ンスの情報があり、別の治療方法で想定される結果についてもわかった上でなされます。

しかし、これらの結果のもつ意味や価値は個々人によって異なります。そのために同じエ

ビデンスを用いても、ある人は他の人とは別の意思決定にたどり着くかもしれません。例

えば、「完全に」機能する指の定義が、プロの音楽家が求めるものと一般の人が求めるも

のとで違うし、レストランのシェフにとっての良好な嗅覚、写真家にとっての良好な視力

も違います。彼らは自分たちにとって極めて重要な結果を得るためにはあらゆる努力を惜

しまず、リスクも顧みない覚悟があります。エビデンスと意思決定の関係は複雑です。本

章では主に一般的な場合に焦点を当てます。 

とはいえ、その前に共同意思決定（shared decision making）について詳しく考え、医療実

践においてそれがどのように使われるかを示しておきましょう。ここでの共同意思決定と

は、プロである医療専門家によるパターナリズムと、患者に丸投げして結論を出させるこ

とを両極とした中間の道をとることです。患者はたいてい情報が全然足りないと不満をも

ちますが、それも当然で、患者が自分の責任として受け入れることはひとそれぞれだから

です 1, 2。 

共同意思決定 

「共同意思決定とは、『患者が治療（診療）の意思決定に参画するプロセス』と定義され

ている。その理念とは、医療におけるほとんどの意思決定には不確実性があることを患者

が理解できるように、専門家が問題について十分な明瞭性をもって率直に説明する（そう

すべき）ので、患者はあい反する選択肢の中から正しい選択ができるということである。

医師はその専門知識を使い、診断を下し、臨床上の優先課題にあわせて治療選択肢を特定

する。患者の役割は、自分を取り巻く社会的状況に合わせて、自らの価値観と好みを見定

め、それを伝えることである。」 

Adapted from Thornton H. Evidence-based healthcare.What roles for patients?In:Edwards A, Elwyn G, eds.Shared 
decision-making in health care.Achieving evidence-based patient choice.Second edition.Oxford:Oxford University 
Press, 2009, p39. 
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中には自分の病気や治療法の選択肢について詳細な情報を得ようとせず、すべてを専門

家に任せようとする患者もいますが、多くの患者はできるだけ知りたいと強く願っていま

す。情報をもっと得たい患者には、適切に書かれた文献や、最も適した形での情報をどこ

で、どのように入手するかを助言できる経験豊かな医療従事者への迅速なアクセスが提供

されるべきです。 

「理想的な話し合い」がどんなものかも、人によって異なります。誰かに頼ることで満

足する人もいれば、誰かの先に立ちたい人もいます。医師の励ましを受けて、積極的に意

思決定に参加するのが最も利益が得られる方法で、一度経験した患者は、その後もこの方

法を選びます。下記に示すように、患者が発する素朴な疑問によって対話が始まります。

大事なことは、患者は自分の治療において、対等なパートナーとして扱われたときに、ど

の程度であれ意思決定に参加したと感じるのです。 

本書の考えはあなたにはどう見えるだろうか 

2 つとして同じ話し合いはありませんが、可能な限り最善の意思決定にたどりつくための

原則は、本書に見られるものです。目指すべき目標は、患者と医療専門家が話し合いを終

えた時に、入手可能な最良の関連したエビデンスのもとに話し合ったという満足感を得る

ことです。患者は医師に広汎な健康問題について相談します。短期的な問題、長期的な問

題、命に係わる問題もあれば、「ちょっと気になる症状」もあります。個々の患者の置か

れた環境はみな違いますが、誰もが疑問を抱えていて、どうしたらよいかを決めるには答

えてもらう必要があるのです。 

よくある膝変形性関節症（いわゆる疲労関節炎）という問題をめぐる患者と医師の診療

相談の例で、説明しましょう。そこから、臨床で研究エビデンスをどのように使うかとい

う基本的な問い、さまざまな症状を持つ患者が医療従事者に答えてもらいたいことは何か

に進みます。本書の前章までを読んだ読者も同様の疑問を持つことでしょう。 

  



119 
 

 

 

医師と患者の対話とよくある問いかけ 

共同意思決定 

よくある症状での話し合いの例 

医師：  そうですね、両膝に軽度の変形性関節症がみられます。高齢になるとよくあるこ

とです。疲労関節炎とも言います。症状の進行は一定ではありません。軽快する

時もあれば悪化する時もあり、年単位、10 年単位での遅い進行です。今現在、ど

のようにお困りですか？ 

患者：  あの、両膝を使いすぎると痛んで、何時間も痛みが続いてよく眠れない程です。

最近になって痛みがひどくなってきたので、膝の人工関節置換手術が必要なので

はと心配になりました。 

医師： 膝関節の置換手術はたしかに 1 つの選択肢ですが、普通まず負担が少ない単純な

治療から始めて、その効果が上がらない場合に初めて置換術を考えます。 

患者： それでは、どんな治療があるのですか？ 

医師：  そうですね、単に鎮痛剤と消炎剤だけで今の痛みは治まると思います。薬以外に

膝周辺の筋肉を鍛える運動は、機能を維持し痛みを軽減するのに役立ちます。こ

れらについてもっとお知りになりたいですか？ 

患者：  私の場合、鎮痛剤や消炎剤は胃に負担をかけるので、運動についてもっとお聞き

したいです。 
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医師：  わかりました。運動方法を説明したパンフレットを差し上げましょう。それと、

当院の理学療法士にみてもらうようにしましょう。鎮痛薬アセトアミノフェン（パ

ラセタモール）なら、副作用もなく、安全に飲み続けることができますし、痛み

をおさえて機能を保てます。 

患者：  ありがとうございます。他には選択肢はありませんか？ 

医師：  重症の変形性関節症に対してはさらにほかの治療法もあります。けれども、あな

たの今の状態なら、運動で筋肉をつけると着実に改善に向かうと思います。痛み

が減り、よく眠れ、動きも徐々に良くなるでしょう。水泳や犬の散歩に頻繁に行

くことも考えてみてください。筋肉が強くなるだけでなく、調子が良いと感じる

ことが増え、体重維持もできます。一石三鳥ですよ！しばらくはこの運動と痛み

止めで様子を見て、そのうえで、どうしても必要なら思い切った選択肢を考える

ということでいかがでしょうか。ただ、あまり良くなっていないと思われたら、

いつでも遠慮なさらずにお越し下さい。 

 

研究エビデンスを臨床に用いるにあたっての質問 

質問１ 生命を脅かす病気の患者は、すべての治療を試す価値があるのではな

いでしょうか？ 

最新の「奇跡の薬」や、大手メディアが取り上げた有名人が体験した治療法、検証され

ていないが大々的に宣伝されている「代替医療」などについて、自分も試してみたいと思

うこともあるでしょう。一般的な治療法は、平凡で効きそうにないと見えてしまうようで

すが、生命を脅かすような病気に使われている薬のほとんどは、その効果も安全性も気が

遠くなるほど細心の試験を経て検証されたものです。だからこそ、最初に最良のエビデン

スを見つけておくと、時間も、気苦労も、お金も節約できます。  

一般的に医療では主流として、薬の有効性と安全性には一定の不確実性があることを認

識しています。その不確実性を検証によって許容できる水準まで減らし、絶えずエビデン

スを系統的にレビューして、提供する治療を向上させることを目指しています。こうした

改善は、これが確実に進歩するための唯一の方法だと理解してくれる患者さんたちによっ

て支えられています。 

生命の危機に脅かされている患者は絶望し、検証されていない「治療」も含め、何でも

試す気持ちになります。しかし、現時点で最良とされる治療法と、新しい治療法を比較す

る臨床試験への参加を考える方が、そうした患者にとってはるかに良い選択です。比較試

験は新しい治療がどれだけ今以上の利益をもたらすかだけでなく、不利益を起こす可能性

も明らかにするからです。生命を脅かす病気には強力な治療が必要で、そのような治療に

は副作用がつきものだからです。だからこそ、新しい治療は、本当に患者の助けになるか
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どうかを見極めるために、綿密かつ公正に検証され、発見が系統的に記録されることが何

よりも大事なのです。 

質問 2 患者は治療が効くかどうか知りたいと思っても、そこまで詳しく知りた

いわけではないのでは？ 

患者が適切なインフォ―ムドチョイス（情報をもとにした選択）をできるようにするに

は、過剰に情報を与える状態と、十分な情報を与えない状態との間で、適正なバランスを

とるのが大事です。同様に、人は最初の段階ではある程度の情報しか必要としませんが、

結論を導くのに利点と問題点を検討するうえで、次第により多くの情報を求めるというこ

とを覚えておくことも重要です。話し合いを重ねて医師も患者も達成感があるのは、患者

がある一定量の情報を得て、医師とともに現時点での最善の行動を選択できた時です。た

だしそこで終わりではありません。その後ゆっくり考えて、患者が疑問を持ち、もっと詳

しく知りたくなった場合には、医師は患者が疑問に対する答えを見つけられるよう、また

不明確な点を解消できるよう助けるべきです。 

ある選択肢には困難な代償も含まれます。両方とも好ましくない選択肢から、ましな方

を選ぶこともあります。例えば、第 4 章で心臓から出る最も太い血管にこぶができる大動脈

瘤を取り上げましたが、これは致命的な大出血を起こす可能性があります。大きな手術で

治せますが、100 人中 1～2 人は手術が原因で死亡します。つまり手術による早期死亡リス

クと、後にくる致命的な血管破裂リスクのどちらをとるかの選択です。長い目で見れば、

手術が良い選択ですが、患者によっては合理的に考えた上で手術のリスクをとらない、あ

るいは少なくも娘の結婚式といった大事な行事が終わるまで手術を延期するといった選択

をするかもしれません。「これしかない」と思える解決策に目をつぶって飛び込むより、

リスクを考えた上で、相応しいタイミングを選ぶほうが賢明だと言えます。 

質問 3 統計は分かりにくいー患者は本当に数字を見ないといけませんか？ 

数字が出てくると非常に気が重くなります。また実際に、数字が誤解を与えることもあ

ります。しかし、本当に 2 つの治療法を比較したいなら、また自分の状況が自分と同じよう

な人にどう影響するかを知りたいなら、数字は避けて通れないものです。数字も、表現方

法によってはわかりやすくなります。 

一般向け（医師にとっても！）に数字に意味をもたせる最良の方法は頻度を使うことで

す。つまり整数を使います。例えば、100 人中 15 人と表した方が、15％という表記より一

般的に好まれます。これを文字だけでなく、図などで表示すると大変わかりやすいです。

例えば色分けの棒グラフや円グラフ、数を表す人型マーク、笑顔や泣き顔の表情マークな

どでもよいです。「数字」をこれらの「意思決定支援」手段と一緒に提示することで、多

くの人が、データの意味を把握できるようになります。ここに 1 つの説明方法として、高血

圧を有する心疾患または脳卒中リスク患者における、10 年間の高血圧治療薬の効果を棒グ

ラフで示します 3。 
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あなたも含めて100人は今後10年でどうなるでしょうか？ 

高血圧で何の治療もしない 100 人のうち、13 人が 10 年以内に心疾患か脳卒中を起こすと

推測されます。この 100 人全員が血圧薬 A を服用した場合、心疾患や脳卒中は 11 人に発症

すると考えられ、また 2 人は心疾患や脳卒中を予防できることになります。100 人全員が血

圧薬 B を服用した場合は、心疾患や脳卒中になるのは 10 人で、3 人がこれらの疾患を発症

せずにすみます。これなら、明快でしょう。それなのに、こうした単純な数値が、しばし

ば統計学者にしかわからないような書き方で報じられています。 

では、同じ数値を、棒グラフを使わずに表にしてみましょう。この例では、良い治療、

血圧薬 B に注目します。 

治療の有無にかかわら

ず心疾患または心臓発

 

治療により心疾患また

は心臓発作の発症を回

 
治療の有無にかかわら

ず心疾患または心臓発

作を発症しない 

治療なし 高血圧 

治療薬 A 
高血圧 

治療薬 B 

影

響

を

受

け

る

人

数 
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まずは数値を、頻度で表し、そこから考えていきます。 

 
 治療なし 薬 B 服用 
心 疾 患 ま た は 脳 卒 中 

（10 年間） 
100 人中 13 人 100 人中 10 人 

心疾患または脳卒中なし 
 

100 人中 87 人 100 人中 90 人 
 

合計 100 100 
 

治療なしの場合の心疾患や脳卒中のリスクは 13％（100 人中 13 人）で、薬 B 服用の場合

のリスクは 10％（100 人中 10 人）。この差は 3％（100 人中 3 人）です。薬 B の服用で、心

疾患や脳卒中になっただろう 13 人のうち 3 人を防いだので、相対的リスク軽減率は 3/13 つ

まり 23％です。すなわち治療によるリスク軽減率の絶対値は 3％で、相対値は 23％だと言

えます。異なる 2 つの表現で、同じことを表しているのです。 

相対的リスク軽減率はいつも高い数値になり、時には著しく高くなるため、注目を集め

ます。見出しに「23％の脳卒中リスクを回避した」とあっても、それには何の意味もあり

ません。なぜなら調査対象となった特定の集団についても、調査期間についても、そして

最も重要な無治療だった場合の脳卒中リスクが示されていないからです。これはおそらく

相対的リスク軽減率です（でも確認する必要があります）。 

数字は時に著しく異なります。前立腺がん検診に関する研究についての新聞報道を考え

てみましょう。「20％死亡を減らせる可能性」は大きな数字に見えます。同じ結果はまた、

1,410 人をスクリーニングしたところ 1 人の死亡を防いだという形で記述されています（こ

れは 0.07％という極めて小さな数字です。スクリーニングを受けた 10,000人の男性につき、

7 人の早期死亡を防いだという意味）。20％は相対的リスク軽減率で、0.07％は絶対的リス

ク軽減率です。前立腺がんは死亡率が低いため、後者の数字は極めて小さく、ニュースに

なることはないでしょう。結局のところ、あまりに楽観的な数字の見出しを目にしたら、

それはたぶん本当に楽観的過ぎる主張なのです 4。 
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目を奪う数字に踊らされるな 

「あなたのコレステロール値が高い場合、50 歳代で心臓発作を起こすリスクが 50％高いと

しよう。かなり悪い数字という印象だ。では、コレステロール値が高いと 2％だけ心臓発作

になるリスクが増えるとしよう。それなら大丈夫なように感じる。しかし、これは 2 つと

も同じことを言っている（架空の数値）。次のように考えてみよう。コレステロール値が

正常な 50 歳代の男性 100 人のうち 4 人が心臓発作を起こすとされるが、それに対して、コ

レステロール値が高い男性 100 人のうち 6 人が心臓発作を起こすとされる。100 人つき 2

人の心臓発作が増えたということなのだ。」 

Goldacre B. Bad Science:London:Fourth Estate 2008, pp239-40. 

したがって数字は重要であり、十分な配慮のもとに提示された数字は意思決定の役に立

ちます。患者は医師に対し、必要なら視覚に訴える資料なども使って、理解しやすい形で

結果を説明してくれるよう躊躇することなく求めるべきです。治療の意思決定が共同で行

われるなら、医師も患者も数値が本当に意味するところを明確に理解している必要があり

ます。 

質問 4 研究のエビデンスが自分にあてはまるかどうかどうやってわかるのでし

ょうか？ 

意思決定には、個人として、あるいは集団としてのそれまでの経験が影響してきます。

ランダム化試験のような治療法の公正な検証は、単にそうした経験のバイアス（偏り）を

最小化するように設計され、適切に構築されたものです。適切に構築されたかどうかにか

かわらず、どれだけ上手く過去の経験が次の人への助言を形作るかという点では、常に一

定の不確実性さが伴います。したがって、患者が、過去に公正な試験で試されたものと同

様の症状、同様のステージすなわち病気の進行度合いであるならば、その患者がよほど顕

著な相違点を持っていない限りは、試験で示されたのと同じような反応を示すというのが

合理的な推察です。 

もちろん、そのエビデンスが適用できても、患者は「人は皆違うのだから、違う反応を

するのですよね？」という質問をするかもしれません。治療の「公正な検証」が示すのは、

単に、平均的に作用するかどうかなので、すべての人に等しく効くと保証することはまず

ありません。そして、誰が望まぬ副作用を経するかを予測することは難しいのが普通です。

研究のエビデンスはどの治療が最善かという見通しをつけるのに使われ、その後、個人で

検証されます。例えば皮膚の発疹では、エビデンスに基づく治療を身体の一部の皮膚で試

し、他の部分の皮膚にも使って対照比較で検証します（第 6 章 p61 を参照）。2 か所での反

応を比較することで、医師も患者もどちらが効くか、あるは副作用があるかわかります。

実際、顔のニキビ治療など、最初に皮膚治療をする際には、パッチテストで試すのが普通

です。 
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ただ、大抵はそんなわかりやすい比較が簡単にできるわけではありません。痛みや痒み

といった生命を脅かさない、慢性的な症状では、一人の患者で薬を使ったり、休んだりす

る期間を繰り返して試すことも可能です。この方法は、N=1 試験と呼ばれ、参加者の数（n）

が 1 人で、その 1 人に対して行われる試験を指します。このような患者 1 人に対する試験に

も第 6 章で概説したバイアスのない、あるいは盲検結果解析などを含む公正比較原則が適用

されます。理想的には、皮膚治療薬や飲み薬でもプラセボ（偽薬）対照群を用いますが、

そうした試験の実施は難しいことが多いのです。 

多くの症状について、「試してみて、様子を見る」ことはできません。結果が出るのが

遅すぎたり、不確実すぎたりするからです。例えば、発症前に、アスピリンが患者の脳卒

中を予防するかどうかは知りようがありません。これは予防薬のほとんどに共通する問題

で、多くの急性期の治療でも同じことが言えます。髄膜炎、肺炎、ヘビ咬傷では、一人一

人にテストしてみる機会はありません。他の研究経験からそのエビデンスを適用するかど

うか、そしてどのように適用するかを考えるしかないのです。 

臨床で、もし、エビデンスがうまく適用できたなら、試験対象となった人との比較で患

者の重症度（また現在、元気な場合は予測されるリスクレベル）を問うことが重要です。

一般的に重症な患者ほど治療から得る利益は多いです。したがって患者の重症度が、試験

対象で治療の恩恵を受けた患者の重症度と同等かそれ以上であれば、おおむね安心してこ

のエビデンスを適用することができます。病気がそれほど重症でない（あるいはまだ元気

で相対的にリスクが低いと思われる）場合は、研究で示された利益よりもさらに小さい利

益を得るために、治療する価値があるかどうかがポイントとなります。 

質問 5 遺伝子検査と「個別化医療」は、医師が個人別の治療を行うことになり、

こうした検証試験は不要になるのではないでしょうか？ 

各個人が必要とする個別化治療は疑いもなく魅力的で、ごく少数の病気ではあり得るで

しょうが、この方法が治療の主流になるとは考えにくいでしょう。第 4 章 p35 で遺伝子検査

について説明したように、大半の疾患はいくつかの遺伝子の複雑な相互作用だけでなく、

さらに複雑な遺伝子と環境因子の相互作用にも要因があります。 

遺伝子解析の結果は、ハンチントン病や地中海貧血（遺伝性血液障害）や他の（ほとん

どはまれな）疾患などの遺伝性疾患を持つ家族や個人にとっては、重要な意思決定情報で

す。遺伝子情報はこのような状況の家族をカウンセリングする上で大きな利益をもたらし

ました。しかし、私たち全員に関係するような一般的な疾患においては、家族歴と診察か

らすでに得られている情報に、遺伝子解析から得られる追加すべき情報は、ほとんどあり

ません。こうした状況は変わっていくでしょうが、現在の限られた知識を考えれば、遺伝

子解析に基づいて一般的な疾患のリスクを過大に解釈しないよう注意する必要があります。 

私たち著者の中で遺伝子解析を受けた人は誰もおらず、受ける予定もありません。した

がって、（1）家族歴により特定の既知の遺伝性疾患が疑われる、または（2）治療の奏効
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を遺伝子で明確に予測できる疾患として知られている少数の疾患でない限り、一般的には

遺伝子検査は推奨されません。 

質問 6 現在臨床試験が行われている疾患を持つ患者は、主治医がその臨床試験

について知らない場合、どのように臨床試験の情報を入手したらよいのでしょ

うか？（追加資料を参照） 

臨床試験に参加するのは、医者にかかった 100 人の患者中わずか 1 人未満です。この割合

は状態や状況によっても、大きく異なるでしょう。臨床試験が広く受け入れられ、実施さ

れているがんセンターの中でも状況に大きな開きがあります。小児がんの子どもはほとん

どが試験に参加しますが、大人は 10 人中 1 人未満です。ほとんどの試験の参加は、患者が

通う医療施設によって左右されます。もしその施設が試験施設に含まれていなければ、患

者を参加させることはできません。その場合、患者は、臨床試験に参加している施設を探

す必要があるでしょう。数は少ないですが、患者が直接参加できる地域主体の試験もあり

ます。例えば、うつや不安障害など精神的な問題を抱える人々を援助する方法を探る目的

の研究などではよくみられます。また、最近ではインターネットで直接参加者を募る試験

も出てきました。例えば、運動前のストレッチの効果を測定する最近の研究では、参加者

全員がこの方法で集められ、彼らはクリニックに行くこともなくインターネットを通じて、

すべての指示を受け取り、その後の追跡調査も受けています。 

医者が患者の試験参加に消極的な場合、患者はその理由をつきとめるべきです。例えば、

その患者が試験に適格ではないのかもしれません。しかし、試験が要求する煩雑な手続き

があるために、医者が先延ばしにしているだけかもしれません第 9 章を参照）。現行の試験

に参加する資格があると思う患者は、参加を希望すると主張するべきです。患者に適した

試験が存在し、患者が強い参加意思を示しているなら、医師はこれを支援すべきです。 

質問 7 （ネットなどで知った）エビデンスが信頼できるものかどうかを判断す

る最良の方法は？何に気をつければよいですか？ 

残念なことに、信頼できる情報を見分けるための、信頼できる簡単で完璧な目印などあ

りません。もしあなた自身で、その研究の原著論文を読まないのなら、他の誰かの評価に

判断を委ねることになります。そのため、その誰か（や組織）の能力を評価し、利益相反

（あるいは利己的な感情）がないかどうかを見定めることが重要です。そうでなければ、

最良の研究を見つけてそれを評価したものと信用できるか、自問することです。その研究

についてきちんと記述され、参考文献が示されているでしょうか。 

例えば、ベータカロチン（ビタミン A に関連）が、がんリスクを増すか減らすかについ

て知りたいとしましょう。グーグル検索で「ベータカロチン がん」で 80 万件以上も検索

結果が出てきます。最初の 10 件を見ると、4 つの主要な研究と 6 つのレビューや意見が出

てきます。この 6 つのうち 3 つには、同じページにビタミンの広告や代替医療を掲載してい

ます。怪しい徴候です。 
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その中で、質の劣る劣悪なウェブサイトではこう述べています。 

質問：ベータカロチンはがんを防ぎますか？  

答え：研究によりベータカロチンががんのリスク低減に役立つことが分かっています。

ベータカロチンは黄色、赤色、濃緑色野菜や果物に含まれています。ベータカロチンサ

プリを摂取することで、それを含む果物や野菜をとるのと同じ効果があると考えられて

います。しかしこれは当てはまりません。研究では、試験参加者で肺がんリスクが増し

たことがわかりました。 

広告以外には、「研究」についての説明や、公表されたどの研究の何の記述を参照し

たかも何も書かれていません。これは怪しい徴候です。記者がこの「研究」を本当に調

べて称賛しているのか、単に記者が気に入る結論にたまたま行きついただけなのか。判

別するのは不可能です。これをウイキペディアにある説明（最初の 10 件にある）と比較

してみましょう。 

2007 年 JAMA に出版された、コクラン共同計画による科学論文のすべてのランダム化

対照試験のレビューで、ベータカロチンで 1～8％死亡率が増加する（相対リスク 1.05 95％

信頼区間 1.01－1.08）ことが示されました。15 しかし、このメタアナリシスは、2 つの大

規模な喫煙者研究を含んでいた為、一般の人にこの結果が当てはまるかどうかは明らか

ではありません 1。 

この記載はエビデンスの型（ランダム化試験）および、引用（カッコ内の数字）を明示

しています。広告がなく、特定のエビデンスについて詳細情報があるという事実は、安心

感を与えます。  

質問 8 推薦できるような信頼できる情報源はありますか？（追加資料を参照し

てください） 

すべての疾患や治療に関する唯一の情報源というものはありません。本書で説明した原

則をもとに、読者の皆さんが情報を見る目を養うべきなのかもしれません。例えば、本書

の第 6 章～8 章に加えて「Smart Health Choices」5という本は、良い情報を見つける方法や、

どこに注意すべきかについてヒントをくれます。 

いまあるウェブサイトでは、系統的レビューに基づくものはわずかです。系統的レビュ

ーのコクランデータベース（www.cochrane.org/cochrane-reviews)には、分かりやすく書かれ

た要約が含まれています。また IQWIG（ドイツ語ですが、英語版もあります）のウェブサ

イトもあります。さらに、必ずしも最良のエビデンスの系統的レビューに基づいているわ

けではありませんが、大抵は良い情報を提供しているサイトも多数あります。例えば、NHS 

http://www.cochrane.org/cochrane-reviews
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Choices（www.nhs.uk）や PubMed Health (www.pubmed.gov/health)で、質の高い情報を多く提

供しています。 

もちろん注意すべきことは多くあります。特に利益相反については厳しく目を光らせる

べきです。例えばその情報を信じる人々から金銭的な利益を得たり、何かを販売しようと

するサイトです。これを見破るのは難しいこともあります。例えば、第 11 章でふれたよう

に、患者団体の中には公表せずに製薬企業の資金提供を受けている団体もあり、恣意的な

情報を提供している可能性もあります。 

質問 9 人々が「病気」と分類されたり、必要のない治療を受けたりするのをど

のように防ぐべきか？ 

医学は驚異的に進歩しました。感染症を防ぎ治療するワクチンや抗生物質、人工関節置

換術や白内障手術、小児がん治療など数多くあります。しかし、その成功は、利益があま

りない分野にまで、医学にその手を伸ばすように促してきました。かなづちを手にした人

には全世界が釘に見えてしまうように、新しい治療法を手にした医師には（製薬企業にも！）

すべてが病気に見えます。例えば、糖尿病や高血圧のより良い治療が出てくると、医師は

ほんのわずかな異常でも、患者にそれを使うよう指示したくなります。これで糖尿病や高

血圧と分類される人の数が劇的に増加し、以前は正常と分類されていた多くの人が「処方」

の対象にされています。 

なんらかの（ときに不必要な）副作用に加えて、この「病気と分類される」ことは心理

社会的な結果をもたらします。個人の幸福感に影響し、雇用や保険では新たな問題まで引

き起こします。それゆえ、患者や一般市民は、こうした事象の連鎖を認識して、治療への

同意を急ぐ前に、立ち止まり、利益と不利益のバランスをじっくり考えることが重要なの

です。第 4 章で議論したように、スクリーニングはしばしば過剰診断で人を病気と分類し、

人を病気と分類し、過剰治療の可能性を生む問題の原因になっています。 

こうした問題から身を守るには、病気という分類に用心深い目を向け、調べてみること

です。「正常な人とは今まで一度も病気を調べられたことがない人」というのは、冗談の

ようですが、事実をついた面もあります。常にその病気が高いリスクなのか、低いリスク

なのかを考えるべきです。前にも述べましたたが、今すぐ何もしなかったらどうなるのか

を考えてみることです。どのように症状を観察し、どのような徴候が出たら行動をとるの

か。患者が今すぐに検査や治療を望まないと知って、ほっとする医師もいるでしょう。し

かし大抵の医師は、分類のわなにはまり、分類＝疾患＝治療が絶対に必要と考えてしまい

ます。症状が時間とともに良くなるか、悪化するか、しばらく様子を見ると言う対処を患

者が歓迎するなどとは思わないのです。  

http://www.nhs.uk/
http://www.pubmed.gov/health
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誰が糖尿病なのか？ 

誰が糖尿病かをどのように決めているのか。私が医学生の時は、空腹時血糖値が 140 以上

なら糖尿病という決まりだった。ところが 1997 年の糖尿病診断分類専門家会議で、異常値

が再定義された。今は空腹時血糖値 126 で糖尿病とされる。このため、かつては正常と言

われた 126－140 の人が全員、糖尿病となった。この小さな変更で 160 万人が患者になっ

てしまった。 

これは問題だろうか。そうであるとも、そうでないとも言える。私たちが決まりを変えた

のだから、今はより多くの糖尿病患者を治療している。それにより新たな患者が糖尿病の

合併症になるのを減らしたかもしれない。しかし、この患者たちは程度が軽いため、（126

－140 の比較的低い血糖値）そもそも合併症のリスクも比較的低かったのだ。 

Welch HG, Schwartz LM, Woloshin S. Overdiagnosed: making people sick in the pursuit of health.Boston:Beacon 
Press, 2011: p17-18. 

ここからどこに向かうのか 

これまで、個人の心配や価値観、統計の理解とそれをどう個人に適用するか、軽い疾患

に対しても治療を増やしていくことの問題点について述べてきました。これらはすべて患

者と医師、あるいは医療分野と受益者である一般の人々とのより良いコミュニケーション

の必要性を物語っています。この章を、異なる集団による協働を向上させていくための共

同意思決定の議題をまとめたザルツブルグ宣言で締めくくりたいと思います 6, 7。 
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ザルツブルグ宣言 共同意思決定について 

 
すべての医療者に求めること 

 患者と共同で重要な意思決定をするという倫理的な義務が課せられていることを認識

すること 

 双方向の情報の流れを奨励し、患者に質問を促し、彼らが置かれた状況を説明し、患

者個人の嗜好を表明するよう促すこと 

 治療選択肢や不確実性、利益と不利益について正確な情報を、最良のリスク伝達手法

を用いて伝えること 

 個々の患者のニーズに合わせた個別の情報を用意し、患者が選択肢を考えるのに十分

な時間を与えること 

 ほとんどの意思決定は、即座に採用される必要はないと考え、患者や家族に考える材

料を提供し、決定にたどりつくまで支援すること 

 

医療者、研究者、出版社、ジャーナリスト等に求めること 

 提供する情報が明快で、エビデンスに基づく最新のもので、利益相反を明示すること

を保証する 
 
患者に求めること 

 知りたいこと、疑問、自分たちにとって何が大事かを正しく伝えること 

 自分のケアにおいて平等な参加者としての権利があると認識すること 

 質の高い医療情報を探して利用すること 
 
政策担当者に求めること 

 改善を誘引する意味でも、測定を含む共同意思決定を促す方針を採用すること 

 インフォームドコンセント法を改正し、共同意思決定の実現のためにスキルやツール

の開発を支援すること 
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なぜなら 

 患者が受けるケアの大半は、それを提供する個々の医療者の能力と習熟にかかってお

り、最善の医療実践で広く認められた水準や、治療に対する患者の嗜好にはよらない

からである。 

 医療者は、患者がどこまで自分の健康問題について理解し参加したいと思っているか

を認識するのが遅い。患者は選択肢を知り、自分の嗜好が考慮される意思決定をした

いと思っている。 

 多くの患者や家族は医療の意思決定に積極的に参加するのが難しいと考えている。自

信がなくて医療の専門家に質問できない人もいる。健康とその決定要素についてごく

限られた知識しかなく、明瞭で信頼できる、わかりやすい情報をどこで見つけられる

のかも知らない。 
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第13章 正しい理由に基づく研究：より良い未来のた

めの青写真 

医学研究は、間違いなく生活の質（QOL）の向上と寿命の延長に貢献してきました。し

かし、本書では、臨床研究に対する今の商業的および学術的な牽引力は、患者の最も求め

るものを特定し十分にそれに応えているとは言えない、ということを述べてきました。 

世界中で毎年1,000億ドルを超える膨大な金額が、医学研究の資金に費やされています 1。

しかし、この資金の大部分は、患者に関連するエビデンスを早急に示す可能性の高い試験

ではなく、実験室や動物実験に使われています。 

治療効果について何を調べるか決めるときでさえも、患者の優先事項は全くと言ってい

いほど考慮されません。製薬会社の資金力は研究内容の選択に大きな影響力をもっていま

す。なぜなら製薬会社は、臨床研究に参加する患者に対し巨額の費用を負担できるので、

大学病院も、研究者が所属する機関も、患者ではなく製薬業界が関心ある研究テーマの臨

床試験を行うからです。 

残念ながら、医学研究に費やされた資金の多くは、間違ったリサーチクエスチョン（研

究疑問）であったり、不必要あるいは設計に不備がある試験、研究結果のすべてを公表あ

るいは利用可能にしない、バイアスがある、あるいは役に立たない研究報告書を作成する

ことに浪費されています。これは、研究者、研究資金提供者、臨床医、納税者そしてとり

わけ患者と、すべての人に関係します。より良い未来のための青写真を描く前に、研究を

より良いものにするための重要な事項を簡潔にまとめてみます。 

 

1. 正しいリサーチクエスチョン（研究疑問）を設定する 

2. 研究の設計および実施を適切に行うこと 

3. 研究結果をすべて公表してアクセス可能なものとすること 

4. 偏りがなく、かつ役に立つ研究結果を作成する 
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臨床研究費用が無駄遣いされる一連の過程1 

1. 正しいリサーチクエスチョン（研究疑問）を設定する 

時に医師は、選択肢となる治療法が適切に研究されていないために、どれが患者にとっ

て最善の治療法かわからないことがあります。患者のケアに大きく影響する可能性のある

ものでも、製薬業界や研究機関にとって関心度が低いと、重要な疑問も答えが出されない

ままになります。こうした状況を放置することは、計り知れない規模の損害につながりか

ねません。一例をあげてみましょう。身体的外傷による脳損傷のある患者にステロイド治

療薬を投与することが生存可能性を左右するかどうかという疑問です。何十年もステロイ

ド薬が治療に使われていましたが、綿密に設計された研究により、ステロイドが何千人と

いう脳損傷を受けた患者を死に至らしめていた可能性があると示されました 2。当初、この

研究を進めることについて、製薬業界および大学の研究者たちは強く反対していました。

なぜでしょうか？それは、彼らが患者にどれだけ重要か疑問だった高価な新薬（いわゆる
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神経保護剤）の効能について、患者に与える影響に関する臨床試験を実施していたため、

試験に参加する患者確保で競争するのを嫌がったからです。 

答えの出ていない疑問に対する研究を進めるもう 1 つの理由は、医療に費やす貴重な資源

が無駄に使われないことを確実にするためです。やけどやその他の重症患者の蘇生に使う

ため、ヒト血清由来のアルブミン点滴薬が 1940 年代に導入された際、理論上は死亡率を低

下させると言われていました。驚くことに、この理論は 1990 年代まで公正に検証されてい

ませんでした。この時点での関連する複数のランダム化試験の系統的レビューから、ヒト

血清由来のアルブミン点滴薬が生理的食塩水と比較して、死亡率を下げるというエビデン

スは見つかりませんでした。むしろこの系統的レビューで明らかになったのは、アルブミ

ンが死亡リスクに影響を及ぼすとしたら、死亡率を上昇させるということでした 3。この論

文における発見で、オーストラリアとニュージーランドの医師が、初めてアルブミンと蘇

生で代替的に使う生理的食塩水とを公正に比較する大規模な共同研究を行いました 4。本来

なら半世紀前には行われるべきだったこの臨床研究も、アルブミンが塩水に比べて効果が

あるというエビデンスを導き出せずに終わっています。アルブミンは塩水の約 20 倍も高価

だったため、それ以前の 50 年間あまり、世界中で多額の医療費が無駄に使われたに違いあ

りません。 

2. 研究の設計および実施を適切に行う 

臨床試験結果の多くが精度の低いものであることを示す論説が数多く出た影響を受け、

臨床試験の論文の品質基準が引き上げられ適用されるようになりました。この基準では、

どれだけ多くの患者が臨床試験への協力を要請され、どれだけの患者がそれを断ったか明

確にすることを求めます。また試験結果は、開始時に割り付けられた治療群で示されます。

しかしまだまだ多くの課題が残されています。その課題とは、（a）臨床試験のテーマ（研

究すべき疑問）の選び方、（b）検証対象とした治療の結果が、患者が重視する結果と一致

するようにテーマが決められているかどうか、（c）患者が情報を入手できるかなどです。

（第 11 章および第 12 章を参照） 

計画された臨床試験が実施可能で、受け入れられるものかどうかを確かめるには、患者

集団を含めた予備調査を行うことが効果的かもしれません。この予備調査は臨床試験の設

計計画の欠陥を浮き彫りにする、もしくは、より関連性のあるアウトカムを定義するよう

手助けする、さらにはその臨床試験の構想そのものに必要性がないことまでも示唆するか

もしれません 5, 6。 

これによって時間、費用、そして心労を軽減することができます。例えば第 11 章 p114

で解説した前立腺がん患者の臨床試験は、患者に対して医療従事者が試験の目的および治

療の選択肢を説明する上で、慎重に検討して言葉の表現を変更した結果、試験設計が改善

した一例です。患者の視点からの検討が、納得のいく試験につながったのです。すなわち、
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臨床試験への参加対象となる男性がもつ懸念や必要とする情報を特定することにより、こ

うしたことを踏まえて試験参加の候補者に情報提供したことが功を奏しました 7。 

3. 研究結果をすべて公表してアクセス可能なものとする 

試験結果を選択して公表することは、深刻な情報の偏りにつながりかねません。臨床試

験のうち「失敗」と呼ばれるものは、協賛企業や研究者の期待にそぐわない結果に終わっ

たために、その調査結果は闇に葬られるのです。公表された文献がない限り、このような

臨床試験は跡形もなく消し去られてしまいます 8。さらに言えば、公表されている臨床試験

結果の中身も選別されたものである可能性があります。すなわち、検証対象の治療につい

てそれほど「成功」とは言えない結果は排除されているのです 9。治療の効果について、こ

のような偏った臨床試験結果の情報のせいで、苦しんだ患者、死に至った患者がいること

を忘れてはなりません。この慣例は非科学的であると同時に極めて非倫理的です。 

4. 偏りがなく、かつ役に立つ臨床研究報告をする 

臨床試験結果が公表される場合でも、しばしば重要な要素が抜け落ちていて、読者が結

果を判断できなかったり、適用できなかったりします。2000 年 12 月に、信頼ある学術誌に

掲載された 519 件のランダム化試験の結果に関する論文についてレビューしたところ、82％

は割り付けの秘匿方法が説明されておらず、52％は観察者のバイアスを低減する対策につ

いての詳細な情報を与えていませんでした。この 2 点はまさに第 6 章で触れた、有効な試験

結果には欠かせない要素です 10。 詳細な情報を欠いた質の低い試験報告問題点は、試験で

使われる治療方法の説明についても同様に言えることです。例えば過敏性腸症候群患者の

試験では、患者に具体的な説明冊子を提供したことが（冊子を提供しない場合と比べ）役

立ちました。冊子から説明情報が抜け落ちていた、あるいは説明冊子を入手する方法が抜

けていた場合、他の患者や医師にはその「治療」を利用することができなくなっていまし

た。これは主要学術誌に掲載された臨床試験分析評において示された、臨床試験結果の 1/3

では必要不可欠な情報が欠落しているという問題のほんの一例にすぎません 11。 

最後に、公表されている臨床試験結果の多くは、それに先立つ類似する臨床試験結果の

公表結果と関連させた形をとっていません。第 8 章で説明した通り、この重要な工程を経な

いと、その臨床試験結果が本当に意味することを理解できなくなってしまいます。あらゆ

るランダム化試験の結果に対して 4 年ごとに検証した結果が、1997 年から 2009 年にかけて

の 12 年間に、5 つの主要学会誌に掲載されましたが、このなかで上記問題の大きさがはっ

きりと示されています。全体を通して、94 件中 25 件（27％）の臨床試験結果しか、それと

類似する臨床試験の系統的レビューを参照していませんでした。新たな結果を反映したレ

ビューの更新が含まれ、既存のエビデンスに新たな結果がどのような違いをもたらすのか

を記していたものは 94 件中わずか 3 件のみでした。悲しいことに、今でもこの臨床試験結
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果の報告に関する水準が改善されたというエビデンスはありません 12。 この不備により、

医療従事者がたまたま目にした学術誌によって、異なった治療方法を使うことになりかね

ません。 

より良い未来に向けた青写真 

臨床試験は適切な目的のために実施され、その結果を適切に公表することができるもの

です。個別にみれば、下記の提案は目新しいものではありません。この全部について、患

者と医療従事者と共同して取り組むなら、私たちの 8 つの行動指針は治療の試験と利用につ

いて、より良い未来の青写真となるはずです。 

1. 治療効果の主張の信ぴょう性を判断するために幅広い知識を身につけるこ

と 

変化への条件は、バイアスや偶然のいたずらが、治療効果のエビデンスを大きく左右す

るということを、一般市民が十分に認識することです。現在、バイアスを認識し、最小限

にするという、科学的検証における最も重要な特徴は「一般常識」としては認識されてい

ません。私たちはこうした理解を高めるために、より決意を持って努力を重ねる必要があ

り、これらの考え方を初等学校教育から繰り返し教えるべきです。 

2. 治療効果のエビデンスに関する系統的レビューを準備、維持、普及させる

能力を向上させること 

治療効果に関する疑問は、多くの場合、すでに存在するエビデンスに対する系統的レビ

ューを実施し、その系統的レビューを常に最新のものに更新し続け、専門家および患者に

その情報を効果的に広めることによって簡単に証明できてしまいます。とはいえ、系統的

レビューの中で既存のエビデンスからの情報が簡単に入手できるようになるのはまだまだ

先のことです。治療効果について信頼性の高い情報を構築し、入手しやすい環境をつくる

ために、系統的レビューの整備に取り組むことが、医療システムの命題の 1 つと言えるでし

ょう。 

3. 治療効果に不確かな点がある場合には、誠実にそのことを認める勇気をも

つこと 

不確実性を認めることは医療専門家にとってしばしば難しいことであり、ときに患者に

嫌がられることです。結果、患者は場合によっては偽りの安心感を与えられ、エビデンス

に存在する不確実性を知らされないのです。もし医療従事者と患者がともに治療効果に関

するエビデンスの検証に効果的に取り組むとすれば、両者ともに十分に検証・評価されて

いない治療は深刻な害を及ぼす可能性を認識し、信頼できるエビデンスの構築に必要な試
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験方法について知る必要があるでしょう。私たちはこのことを広く一般に認識させるため

の最善の方法を模索する必要があります。 

4. 患者と臨床医にとって重要な臨床研究を明確にして優先順位をつけること 

研究資金提供者と研究機関が取り組んでいるのは、患者にとって近い将来役に立つもの

とは言いがたい基礎研究や、産業界に利益を生み出す研究ばかりです。お金にならないけ

れども患者にとって重要な研究は、たとえ公的に研究活動を支援されている場合でも資金

集めに努力しなければならないのです。患者と医療従事者が関心を向ける治療効果に関す

る研究にこそ力を入れるように取り計らうべきであり、研究資金提供者においては治療効

果の確実性をあげるための臨床研究こそ優先すべきです。 

5. 治療行為の合意に関するダブルスタンダードと向き合うこと 

治療効果の不確実性を認める勇気があり、きちんとした治療比較の中でそれに言及する

医療従事者は、そうでない人よりも、患者対応でより厳しい規則を課されることがありま

す。この曲がったダブルスタンダードは非論理的であり弁護の余地がありません。治療効

果に確実性がない場合、ランダム化試験あるいは偏りがなく精度の高い他の研究に参加す

ることを標準とすべきです。臨床研究の被験者となることは必ずしも危険な行為ではない

ことを保証すべきであり、そうした「標準」的医療行為は常に効果的であり安全であるこ

とを示唆する必要があります。 

6. 研究組織の非効率を克服すること 

驚いたことに、研究者が新たに臨床研究を行う際に、支援を募り、倫理審査を受けるに

あたっても、何が既存の知識か系統的に調査することを義務付けられていません。結果、

設計に問題があり、端的に言って必要性の低い臨床研究が大量に続けられるという倫理的

にも科学的にも許されない状況になっています。私たちは、研究資金提供者および臨床研

究の倫理委員に対して、既存のエビデンスに関連する系統的レビューを参照していないよ

うな研究者に新たな試験を開始させないよう圧力をかけるべきです。新たな臨床研究の論

文は、まずその研究を追加する必要性を説く系統的レビューに言及するところから始め、

新たな研究結果が現存するエビデンスの完全性に与えた影響で締めくくるべきです。 

7. 偏りのある論文を公表するという慣例を禁止すること 

偏りのある論文の発表を根絶するため、臨床研究の初めと終わりに対策をとる必要があ

ります。試験開始時には登録記録をとり、試験研究計画も調べられるよう閲覧可能にすべ

きです。試験終了時には、すべての試験結果を公表し、今後の調査や分析に使えるよう元

のデータも閲覧可能にすべきです。 
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8. 利益相反に関する情報の透明性を要求すること 

研究計画、研究工程の管理、分析、研究内容の解説そして研究内容の実践の各段階にお

いて、時には患者の利益よりも、財政的その他の利益が優先しているという数多くのエビ

デンスが示されています。臨床研究を患者の利益により効率的に応えるものにする上で、

このことは相互信頼を打ち壊しかねません。営利企業から患者の圧力団体に至るまで、臨

床研究に関わるすべての利害関係者は、患者の利益に資すること以外に、得た利益につい

て公表することが義務付けられるべきです。  

今求められている行動 

臨床研究における革命は、長い間先延ばしになっています。医療専門家と患者がともに

行動すれば、私たちの提案はすぐに実行できるものです。読者であるあなたも、ぜひ変革

を手伝ってください。今すぐに。 
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行動計画―あなたにもできること 

あなたにとって大事な治療効果に関する疑問を明確にすること 

不確実性を認識することを学ぶ。声をあげ、質問し、誠実な回答を求めること。 

遠慮せずに、どのような治療法があるのか、特定の治療法を選んだ場合に何が起こり

得るか、選ばなかった場合には何が起こり得るかを、遠慮せずに医師に尋ねること。 

治療方法を検討する際には、www.ohri.ca/DecisionAid に掲載されている意思決定ガイ

ドの情報を役立ててほしい。（追加資料「共同意思決定に関する詳細について」も参

照） 

NHS Choices （www.nhs.uk）など信頼できるウェブサイトを利用すること。（第 12
章および本書追加資料を参照） 

根拠なき主張やマスコミの「画期的治療」報道、マスコミの「数字」の報道のしかた、

特に見出しに現れる大きな数字に対して、健全な猜疑心を持つこと。 

自分または家族に対して、信条や教義に基づいているが、信頼できるエビデンスで実

証されていない治療を提案された時には、異論を唱えること。 

不必要に病気に「分類」され、過剰な検査を受けないよう気をつけること（第 2 章と

第 4 章を参照）。疑われる「病気の分類」が自分にとって高リスクなのか、低リスク

なのか見定めること。すぐに対処しない場合はどうなるか尋ねること。 

 

以下の条件が満たされる場合に限り、臨床試験に参加すること。（1）研究計画が登録

され、公に入手可能になっている、（2）研究計画では既存のエビデンスに対する系統

的レビューを参照しており、試験をする正当性がある、（3）すべての研究結果を公表

し、希望する試験参加者にも配布することを文書で保証されている。 

あなたが重要と思う治療効果に関する疑問に十分な答えを得られていない事柄につい

て、研究に取り組むよう医療専門家、研究者、研究支援者を促し協働すること。 

偏りのある情報や、偶然により起こる影響ついての教育の普及を促すこと。小学校か

ら教育内容に取り入れるよう議員や関係者に働きかけること。 
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追加資料 

DO YOU WANT FURTHER GENERAL INFORMATION ABOUT TESTING 
TREATMENTS? 
（治療法の検証についてさらに概説を読みたいですか？） 

 

ウェブサイト 

インタラクティブな治療法の検証 

www.testingtreatments.org is where you will find a free electronic version of the second edition of 

Testing Treatments, and where translations and other material will be added over the coming 

years.Translations of the first edition of Testing Treatments are available at the site in Arabic, Chinese, 

German, Italian, Polish and Spanish.James Lind Library 

www.jameslindlibrary.org 

Cochrane Collaboration 

www.cochrane.org 

NHS Choices 

www.nhs.uk (enter 'research' in search window) 

UK Clinical Research Collaboration 

www.ukcrc.org 

Healthtalkonline 

www.healthtalkonline.org 

US National Cancer Institute 

Educational material about clinical trials 

http://cancertrials.nci.nih.gov/clinicaltrials/learning 

書籍 

Ben GoldacreBad science.London:Harper Perennial, 2009. 

Bengt D Furberg, Curt D Furberg.Evaluating clinical research: all that glitters is not 

gold.2<511>nd</511> edition.New York:Springer, 2007. 

Steven Woloshin, Lisa Schwartz, Gilbert Welch.Know your chances: understanding health 

statistics.Berkeley:University of California Press, 2008.Available free at www.jameslindlibrary.org. 
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Les Irwig, Judy Irwig, Lyndal Trevena, Melissa Sweet.Smart health choices: making sense of 

health advice.London:Hammersmith Press, 2008.Available free at www.jameslindlibrary.org. 

Trish Greenhalgh.How to read a paper: the basics of evidence-based medicine.4th edition.Oxford 

and London:Wiley-Blackwell and BMJI Books, 2010. 

H Gilbert Welch, Lisa M. Schwartz, Steven Woloshin.Overdiagnosed: making people sick in the 

pursuit of health.Boston:Beacon Press, 2011. 

DO YOU WANT INFORMATION ABOUT WHAT IS KNOWN ABOUT THE 
EFFECTS OF TREATMENTS? 

Cochrane Library 

www.thecochranelibrary.com 

NHS Evidence 

www.evidence.nhs.uk 

Informed Health Online 

www.informedhealthonline.org 

PubMed Health 

www.pubmed.gov/health 

DO YOU WANT INFORMATION ABOUT WHAT ISN'T KNOWN 
ABOUT THE EFFECTS OF TREATMENTS? 

UK Database of Uncertainties about the Effects of Treatments (UK DUETs) www.evidence.nhs.uk 

DO YOU WANT INFORMATION ABOUT CURRENT RESEARCH ADDRESSING 

UNCERTAINTIES ABOUT THE EFFECTS OF TREATMENTS? 

WHO International Clinical Trials Registry Platform 

www.who.int/trialsearch 

US National Institutes of Health Clinical Trials Registry 

www.clinicaltrials.gov 

EU Clinical Trials Register 

https://www.clinicaltrialsregister.eu 

Australian Cancer Trials 

www.australiancancertrials.gov.au 

DO YOU WANT TO BECOME INVOLVED IN IMPROVING THE 
RELEVANCE AND QUALITY OF RESEARCH ON THE EFFECTS OF 
TREATMENTS? 
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James Lind Alliance 

www.lindalliance.org 

Promotes working partnerships between patients and clinicians to identify and prioritize important 

uncertainties about the effects of treatments. 

National Institute for Health Research 

NIHR Health Technology Assessment 

www.ncchta.org 

Actively involves service-users in all stages of its work. 

NIHR Clinical Research Network Coordinating Centre 

www.crncc.nihr.ac.uk/ppi 

Keen to involve patients, carers, and the public in volunteering for clinical studies and getting 

actively involved as researchers. 

Cochrane Consumer Network 

www.consumers.cochrane.org 

Promotes patient input to systematic reviews of treatments prepared by the Cochrane Collaboration. 

UK Clinical Research Network 

www.ukcrn.org.uk 

DO YOU WANT TRAINING IN ASSESSING RESEARCH? 

Critical Appraisal Skills Programme 

www.casp-uk.net 

Organizes workshops and other resources to help individuals to develop the skills to find and make 

sense of research evidence. 

US Cochrane Center 

Understanding Evidence-based Healthcare:A Foundation for Action 

http://us.cochrane.org/understanding-evidence-based-healthcarefoundation-action 

A web course designed to help individuals understand the fundamentals of evidence-based 

healthcare concepts and skills. 

DO YOU WANT TO KNOW MORE ABOUT SHARED 

DECISION-MAKING? 

The Foundation for Informed Medical Decision Making 

www.informedmedicaldecisions.org 

Dartmouth-Hitchcock Medical Center: 

Center for Shared Decision Making 

http://patients.dartmouth-hitchcock.org/shared_decision_making.html 
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Salzburg Statement 

www.bmj.com/content/342/bmj.d1745.full 

www.salzburgglobal.org 

DO YOU WANT TO LEARN ABOUT SYSTEMATIC REVIEWS OF 
ANIMAL RESEARCH? 

www.sabre.org.uk 

www.camarades.info 

  



160 
 

ビネットリスト 

はじめに 

p. xviiii 過信してはいけない 

Xenophanes, 6th century BCE 
Charlie (‘Peanuts’) Brown, 20th century CE 
Susser M. Causal thinking in the health sciences. 
Oxford:Oxford University Press, 1983. 

第 1 章 新しいこと‐それは良いことなのか？ 

p. 2 体験談はしょせん体験談である  

Ross N. Foreword.In:Ernst E, ed. Healing, hype, or harm? 
A critical analysis of complementary or alternative medicine. 
Exeter:Societas, 2008:vi-vii. 

p. 4 新生児の悲劇的な失明が流行 

Silverman WA.Human experimentation: a guided step into the 
unknown.Oxford:Oxford University Press, 1985:vii-viii. 

p. 9 大混乱に巻き込まれる 

Cooper J. Herceptin (rapid response).BMJ. 
Posted 29 November 2006 at www.bmj.com. 

第 2 章 期待される効果が達成されていない 

p. 14 混乱するのも無理はない 
Huntingford CA.Confusion over benefits of hormone replacement therapy.Lancet 
2004;363:332. 

第 3 章 多ければ良いとは限らない 

p 18 医師の医療の根拠とは 

Parmar MS。We do things because (rapid response).BMJ. 
Posted 1 March 2004 at www.bmj.com. 



161 
 

p 19 過激な治療が常にベストとは限らない 

Brewin T in Rees G, ed. The friendly professional: selected writings of Thurstan 
Brewin.Bognor Regis:Eurocommunica, 1996. 

p 20 古典的（ハルステッド）拡大乳房切除 

Extended radical mastectomies 
Adapted from Lerner BH.The breast cancer wars: hope, fear and the pursuit of a cure in 
twentieth-century America. 
New York:Oxford University Press, 2003. 

p 21 ランダム割り付け - 簡単な説明 

Harrison J. Presentation to Consumers’ Advisory Group for Clinical Trials, 1995. 

p 24 公正なエビデンスのための闘争 

Adapted from Kolata G, Eichenwald K. Health business thrives on unproven treatment, 
leaving science behind. 
New York Times Special Report, 2 October 1999. 

第 4 章 早ければ良いとは限らない 

p 25 「人」から「患者」へ 

Cochrane AL, Holland WW.Validation of screening procedures. 
British Medical Bulletin 1971;27:3-8. 

p 28 早期発見は受ける価値があるものという思い込みは禁物 

Morris JK.Screening for neuroblastoma in children. 
Journal of Medical Screening 2002;9:56. 

p 31 前立腺がんの過剰診断 

Chapman S, Barratt A, Stockler M. Let sleeping dogs lie? 
What men should know before getting tested for prostate cancer. 
Sydney:Sydney University Press, 2010: p25 

p 32 PSA 発見者の見解 

Ablin RJ.The great prostate mistake.New York Times, 10 March 2010. 

p 34 検診の売り込み 

Woloshin S, Schwartz LM.Numbers needed to decide. 



162 
 

Journal of the National Cancer Institute 2009;101:1163-5. 

p 36 自分の遺伝子で掛けをしない 

Sense About Science.Making sense of testing: a guide to why scans and other health 
tests for well people aren’t always a good idea. 
London:Sense About Science 2008, p7. 
Available from www.senseaboutscience.org 

p 38 検診サーカス団 

Warlow C. The new religion: screening at your parish church. 
BMJ 2009;338:b1940. 

第 5 章 治療効果の不確実性にどう対処するか 

p 43 段階的な進歩は一面の記事には載らない 

Goldacre B. Bad Science:London:Fourth Estate, 2008, p219. 

p 46 不確実性に立ち向かう／生と死にまつわること 

Chalmers I. Addressing uncertainties about the effects of treatments offered to NHS 
patients: whose responsibility? 
Journal of the Royal Society of Medicine 2007;100:440. 

p 47 プロフェッショナルとは不確実性に対応する人 

From:Medical Research Council response to Royal College of Physicians consultation 
on medical professionalism.2005. 

p 48 処方時の見込みについて話す 2 人の医師 

Adapted from Petit-Zeman S. Doctor, what’s wrong?Making the NHS human 
again.London:Routledge, 2005, pp79-80. 

p 50 患者は不確実性に対処することができるか？ 

Evans I. More nearly certain. 
Journal of the Royal Society of Medicine 2005:98:195-6 

第 6 章 正しい治療の検査について 

p 54 治ったことを誤解する 



163 
 

James Stuart, King of Great Britaine, France and Ireland.A counterblaste to 
tobacco.In:The workes of the most high and mightie prince, James. 
Published by James, Bishop of Winton, and Deane of his Majesties 
Chappel Royall.London: printed by Robert Barker and John Bill, printers to the Kings 
most excellent Majestie,1616: pp 214-222. 

p 55 信じるものが見える 

Asher R. Talking sense (Lettsomian lecture, 16 Feb, 1959). 
Transactions of the Medical Society of London, vol LXXV, 1958-59. 
Reproduced in:Jones, FA, ed. Richard Asher talking sense. 
London:Pitman Medical, 1972. 

p 67  イエローカードスキーム 

Bowser A. A patient’s view of the Yellow Card Scheme.In: 
Medicines & Medical Devices Regulation: what you need to know. 
London:MHRA, 2008.Available at www.mhra.gov.uk. 

第 7 章 偶然性を考慮する 

p 73 「統計学的に有意」とはどういう意味か 

Spiegelhalter D, quoted in:Making Sense of Statistics.2010. 
www.senseaboutscience.org 
 

第 8 章 信頼できる関連エビデンスをすべてレビューすること 

p 76 なぜその試験を行ったか？ 

Robinson KA, Goodman SN.A systematic examination of the citation of prior research 
in reports of randomized, controlled trials. 
Annals of Internal Medicine 2011:154:50-55. 

p 77 研究から得た情報を統合する 

Rayleigh, Lord.In:Report of the fifty-fourth meeting of the British 
Association for the Advancement of Science; held at Montreal in August and 
September 1884.London:John Murray, 1884: pp3-23. 

p 78 系統的レビューの重要性 

http://www.senseaboutscience.org/


164 
 

Moher D, Liberati A, Tetzlaff, Altman DG.The PRISMA Group.Preferred reporting 
items for systematic reviews and meta-analyses:The PRISMA statement 
(www.equator-network.org), 2009. 

p 79 マーケティングに基づく医療 

Spielmans GI, Parry PI.From Evidence-based Medicine to Marketing-based 
Medicine:Evidence from Internal Industry Documents.Journal of Bioethical 
Inquiry 2010;7(1):13-29.Available online: http://tinyurl.com/Spielmans. 

p 82 科学は累積的なものなのに、科学者は科学的に証拠を蓄積することをしない 

Goldacre B. Bad Science:How pools of blood trials could save lives.The Guardian, 10 
May 2008, p16. 

p 84 最初に過去のエビデンスを調べることで死亡を防ぐことができたか？ 

Perkins E. Johns Hopkins Tragedy.Information Today 2001;18:51-54. 

p 85 医学雑誌「 The Lancet」の編集者による、著者への研究成果を文脈に入れる 

Clark S, Horton R. Putting research in context – revisited. 
Lancet 2010;376:10-11. 

第 9 章 臨床試験への規制はどこまで必要か 

p 87 誰が医療研究があなたの健康に悪いと言うのか 

Hope T. Medical ethics: a very short introduction. 
Oxford:Oxford University Press, 2004, p99. 

p 89 理想的な社会では 

Goldacre B. Pharmaco-epidemiology would be fascinating enough even if society 
didn’t manage it really really badly.The Guardian, 17 July 2010. 
Available 
online:www.badscience.net/2010/07/pharmaco-epidemiologywould-be-fascinating-en
ough-even-if-society-didnt-manage-it-reallyreally-badly 

p 90  偏った倫理 

Lantos J. Ethical issues – how can we distinguish clinical research from innovative 
therapy? 
American Journal of Pediatric Hematology/Oncology 1994; 16:72-75）。 



165 
 

p 91 インフォームドコンセントについて改めて考える 

Manson NC, O’Neill O. Rethinking informed consent in bioethics. 
Cambridge:Cambridge University Press, 2007, p200. 

p 92 良い医療行為における常識的なインフォームドコンセントの取り扱い 

Gill R. How to seek consent and gain understanding.BMJ 2010;341:c4000. 

p 93 学術的探求か分別ある選択か 

Harrison J. Testing times for clinical research.Lancet 2006;368:909-910. 

p 94  研究規制はどうあるべきか 

Ashcroft R. Giving medicine a fair trial.BMJ 2000;320:1686. 

第 10 章 良い研究、悪い研究、そして不要な研究 

p 96  Magpie 試験を経験して 

MRC News Release.Magnesium sulphate halves risk of eclampsia and can save lives of 
pregnant women.London:MRC, 31 May 2002. 

p 102  カナダにおける“ME-TOO”薬のインパクト 

Morgan SG, Bassett KL, Wright JM, et al.‘Breakthrough’ drugs and growth in 
expenditure on prescription drugs in Canada.BMJ 2005;331:815-6. 

p 102 医師と製薬会社 

Angell M. Drug companies & doctors: a story of corruption. 
New York Review of Books, 15 January 2009. 

p 103  怪しく、詐欺的で、騙すもの？ 

Sackett DL, Oxman AD.HARLOT plc: an amalgamation of the world’s two oldest 
professions.BMJ 2003;327:1442-5. 

p 104  必要なのは、遺伝子を見つけること 

Iannucci A. The Audacity of Hype.London:Little, Brown, 2009, pp270-1 

p 105  乾癬の患者は研究の恩恵を受けていない 

Jobling R. Therapeutic research into psoriasis: patients’ perspectives, priorities and 
interests.In:Rawlins M, Littlejohns P, eds.Delivering quality in the NHS 
2005.Abingdon:Radcliffe Publishing Ltd, pp53-6. 



166 
 

第 11 章  公正な憲章の実施は皆の責任 

p 107  患者の選択：ダビテとゴリアテ 

Refractor.Patients’ choice:David and Goliath.Lancet 2001;358:768. 

p 108  鍵となるパートナーシップ 

Professor Dame Sally Davies.Foreword to Staley K. Exploring impact: 
public involvement in NHS, public health and social care research. 
Eastleigh:INVOLVE, 2009. 

p 110  医療者ではない一般人がエイズに対する再考に導いた例 

Epstein S. Impure science:AIDS, activism and the politics of 
knowledge.London:University of California Press, 1996. 

p 112  おねだりと新薬 

Wilson PM, Booth AM, Eastwood A. Deconstructing media coverage of trastuzumab 
(Herceptin): an analysis of national newspaper coverage. 
Journal of the Royal Society of Medicine 2008:101:125-132 

p 113  健康管理の向上のための市民関与 

Moynihan R. Power to the people.BMJ 2011;342:d2002. 

第 12 章 何がより良い医療をつくるのか 

p 117  共同意思決定 

Adapted from Thornton H. Evidence-based healthcare.What roles for 
patients?In:Edwards A, Elwyn G, eds.Shared decision-making in health care.Achieving 
evidence-based patient choice.Second edition. 
Oxford:Oxford University Press, 2009, p39. 

p 124  目を奪う数字に踊らされるな 

Goldacre B. Bad Science:London:Fourth Estate 2008, pp239-40. 

p 129  誰が糖尿病なのか？ 

Welch HG, Schwartz LM, Woloshin S. Overdiagnosed: making people sick in the 
pursuit of health.Boston:Beacon Press, 2011: pp17-18. 



167 
 

キーポイントの一覧 

第 1 章 新しいこと―それは良いことなのか？  

 

• 新しい治療法の検証は必要である。既存の治療法よりも優位性がある可能性

と同様に、悪影響をもたらす可能性もある。 

• バイアス（偏り）があって公正さを欠く検証は、患者の苦悩や死につながる

可能性がある。 

• その治療が認可されていることは安全であることを保証することではない。  

• 副作用が現れるまでは多くの場合、時間がかかる。  

• 治療の有益な効果はしばしば誇張され、有害な効果は軽視される。 

 

第 2 章 期待される効果が達成されていない 

 

• 学説や専門家の意見は、安全で効果的な治療法への信頼できる指針ではない。 

• 治療法が「確立されている」という理由だけでは、有害性よりも有益性が上

回るとは限らない。 

• たとえ患者が不適切に検証された治療で副作用がなかったとしても、それを

利用することで個人および社会の資源を無駄にする可能性がある。 

 

第 3 章 多ければ良いとは限らない 

 

•  集中的な治療は必ずしも有益ではなく、時には利益よりも害を及ぼすこ

とがある。 

 

第 4 章 早ければ良いとは限らない 

• 診断が早ければ早いほど、将来的によい結果につながるわけではない。事態

がさらに悪くなることもある。 

• 検診は、その効果に確かなエビデンスが示された場合に限り導入するべきで

ある。 

• 検診を導入しないことが最善の選択となる場合もある。 

• 検診の案内を受けた人にはバランスのとれた情報の提供が必要である。 
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• 検診の利益は過大評価されることが多い。 

• 検診の不利益は軽視されるか無視されることが多い。 

• 検診の利益、不利益およびリスクに関する良好なコミュニケーションが必要

である。 

 

第 5 章 治療効果の不確実性にどう対処するか 

 

• 劇的な治療効果はまれである。 

• 治療効果に関する不確実性はごく一般的にみられる。 

• さまざまな治療の間の効果は通常わずかな差であり、それらを確実に検出す

ることが重要である。 

• 治療効果に関する重大な不確実性への答えが誰にもわからない場合は、不確

実性を減らすための措置を講じる必要がある。 

• 治療の効果に関する不確実性を減らすことに貢献するために患者自身がも

っと多くのことができるだろう。 

 

第 6 章 正しい治療の検査について 

 

• 治療は公正に試験されなければ、有用ではない治療を有用であると判断した

り、その逆もまた同様に起こり得るため、治療には公正な検証が求められる。 

• 治療をあらゆる方法で公正に検証する上で比較は最も基本となるものであ

る。 

• 治療同士の比較（または治療しない場合と比較）する際は、「同じように見

えるもの同士を比較する」という原則が必要不可欠である。 

• 治療結果を評価する際にはバイアス（偏り）を減らす試みが必要である。 

 

 

第 7 章 偶然性を考慮する 

• 利用できるエビデンスの質と量における信頼性を検査する際には、「偶然性」

を考慮する必要がある。 
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第 8 章 信頼できる関連エビデンスをすべてレビューすること 

 

• 単一の研究で、医療の治療選択を導くのに十分なエビデンスが得られること

はほとんどない。 

• 新しい治療の相対的メリットの評価は、関連性があり信頼性の高いすべての

エビデンスの系統的レビューに基づいて行われるべきである。 

• 治療を検証した個々の研究同様、系統的レビューではバイアスや偶然性によ

る誤りへ導く影響を減らすためにさまざまな措置を講じる必要がある。 

• 系統的レビューの結果を考慮しなかったことにより、結果的に患者に回避可

能な不利益を被らせ、医療と研究の資源を無駄にした。 

 

第 9 章 臨床試験への規制はどこまで必要か 

• 研究に対する規制は、必要以上に複雑である。 

• 現行の研究規制制度は、より良い医療に役立つ公正な治療評価実施の妨げに

なっている。 

• 研究者には規制上の要求事項が負担になる一方で、規制制度は提案された研

究の真の必要性についての確証を怠っている。 

• 実施を許可された研究が、その後、研究規制によって監視されることや追跡

されることはほとんどない。 

 

 第 10 章 良い研究、悪い研究、そして不要な研究 

 

• 不必要な研究は時間、努力、資金、その他の資源の無駄遣いである。そして

倫理に反し患者に対して害となりうる。 

• 過去の研究を最新の情報までレビューし、研究の必要性が示され、登録され

た場合に限り、新たな研究は進められるべきである。 

• 新しい研究によるエビデンスは、以前のすべての関連するレビューを更新す

るものとして用いられるべきである。  

• 多くの研究は質が悪く、疑わしい理由を根拠として行われている。 

• 研究テーマは、産業界と大学からの歪んだ影響にさらされている。 

• 患者にとって重要な疑問は取り上げられないことが多い。 
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  第 11章 公正な憲章の実施は皆の責任 

 

• 患者と研究者が一緒に取り組むことは、治療の不確実性を特定し、小さくす

る。 

• 患者からの情報は、研究をより良く導くことができる。 

• しかし患者によって、治療の公正な検証を不注意で危うくさせる場合もある。 

• 患者団体と製薬業界の関係は、治療効果について偏った情報を生むこともあ

る。 

• 効果的な貢献のために、患者は研究についての総合的な知識と偏らない情報

への迅速なアクセスが必要である。 

• 研究に協働的に参画する「正しい方法」は 1 つではない。 

• 患者の参画は、特定の研究目的に充てられるべきである。 

• 患者参画の方法は継続的に発展している。 
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治療を検査する 
（TESTING TREATEMENTS） 

よりよい研究で、よりよい医療を 
 

第 2 版 
 

特定の治療法が実際に有効かどうかはどのようにわかるでしょうか？その科学的エ

ビデンスはどれくらい信頼できるでしょうか？そして、医療の研究が患者のニーズに最

も適合するようにするにはどうすればよいでしょうか？これらは、「治療を検査する」

の中で活発かつ有益な方法で取り上げられている疑問のほんの一部です。鮮明な例にあ

ふれている、「治療を検査する」は患者と専門家の両方に影響を与えるでしょう。 

 

初版の成功に基づいて、「治療を検査する」が大幅に改訂され更新されました。第2版

には、スクリーニングに関して示唆に富む説明、早期診断が常に良いとは限らないこと、

患者の最善の利益に対する研究の過度の規制がどのように働くかを探る新しい章が含

まれています。もう1つの新しい章では、患者と臨床医が共同して治療決定を行うこと

ができるように、研究から得た堅実な科学的エビデンスがどのように医療の実践を形作

ることができるかを示しています。 

本書「治療を検査する」は、現在の研究と将来の治療法を改善するためにすべての人々

が関わるよう促し、患者と医師が一緒に取ることのできる実際の手順を概説します。 
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