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CONSORT（Consolidated Standards of Re-porting 
Trials: 臨床試験報告に関する統合基準）声明はラン
ダム化比較試験（randomized controlled trials: RCTs）
の報告のあり方の改善を目的としている。しかし
ながらこの声明には，患者報告アウトカム（patient-
reported outcomes: PROs）の報告に関するガイダ
ンスが示されておらず，臨床試験において不適切
に報告されることが多かったために，これらデー
タの価値が限定されてしまっている。本稿では，
EQUATOR （Enhancing Quality and Transparency of 
Health Research）ネットワークが提唱するガイドラ
イン開発のための方法論に基づく CONSORT PRO拡
張版について解説する。PROが主要評価項目もしく
は重要な副次評価項目である RCTのための 5項目
の CONSORT PROチェックリストの活用を推奨す
る。これらの推奨では以下の点が強調されている : 
1）抄録に PROが主要もしくは副次アウトカムであ

ることを明示すること，2）PRO に関する仮説およ
びその関連ドメイン（すなわち，複数ドメインから
なるツールが使用された場合）を提示すること，3）
PRO調査票の妥当性および信頼性のエビデンスを提
示または引用すること，4）欠測データの取扱いに関
する統計学的アプローチを明示すること，5）研究で
得られた知見の PRO特有の限界および結果の，他の
集団および臨床診療への一般化可能性について考察
すること，である。本稿では，PRO項目を含む最新
の CONSORTフローダイアグラムおよびその例を示
す。PROを主要もしくは副次アウトカムとして使用
する RCT報告では，CONSORT PROガイダンスで
CONSORT標準ガイドラインを補完することを推奨
する。PROのデータ報告の改善によって，RCTから
得られた結果の解釈が頑健になり，患者ケアに参考
となる情報がもたらされる。
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　1996年に最初に公表され，直近では 2010年に改
訂された CONSORT（臨床試験報告に関する統合基
準）声明 1, 2）が提供しているのは，ランダム化比較
試験（RCT）の報告の完全性を改善するためのエビ
デンスに基づく推奨である。この声明は並行群間試
験に焦点を当てているが，その他の試験デザイン（ク
ラスター，非劣性および同等性），介入（非薬物お
よびハーブ療法）の報告，および有害性などの特別
なデータの報告のための多くの拡張版も開発されて
いる 3）。CONSORT 声明は主要な雑誌や国際医学編
集者会議（International Committee of Medical Journal 
Editors: ICMJE）のような編集者グループに認めら
れており，その使用は臨床試験の報告の改善をもた
らしてきた 4）。

患者報告アウトカムに焦点を当てた
CONSORT拡張版の理論的根拠

　患者報告アウトカム（Patient reported outcomes: 
PROs［BOX参照］）には健康関連 QOL（health-related 
quality of life: HRQOL），症状，効用および満足度
評価が含まれ，これらは観察者報告ではなく患者報
告による評価と定義される。RCTから得られる
PROデータは，患者中心のケア，臨床上の意思決
定および医療政策もしくは医療費償還の決定に情報
を提供するために使用されることが多くなってい
る 5-7）。
　PROを適用するためには正確かつ妥当（科学的
に受け入れ可能）で，利用しやすい報告が要求され
るが，このような報告は少ない。レビューされた
794の RCTのうち，PROを選択した理論的根拠を
提示していたものは 56％，PROに関する仮説を含
むものは 50％，PROデータの欠測に関する情報を
提示していたものは 28％，そして，他の試験のア
ウトカムと関連付けて PROの知見を考察していた
ものは 64％の試験のみであった 8）。
　本研究の目的は，RCTにおける患者報告アウト
カムの報告のための CONSORT声明について，エ
ビデンスに基づく拡張版を開発し，とくに PROを
用いる研究に適用される場合を踏まえて既存の
CONSORT声明 2010年版を推敲することである。
本稿では，これらの拡張や推敲に関する合意を得る

ために用いた方法を述べ，個々の新しい項目が追加
された理論的根拠と適切な報告例を提示する。

ガイダンス開発方法

CONSORT PRO拡張版の開発
　本拡張版は EQUATORネットワークが提唱した
ガイドライン開発のための方法論に基づいて開発さ
れた 9）。初期作業は国際 QOL学会（International 
Society for Quality of Life research: ISOQOL）の報告
ガイドライン作業部会によって先導され，HRQOL
をアウトカムとする RCTのためのガイダンスの確
立と開発に焦点が当てられた 10）。利害関係者から
のフィードバックを踏まえて，ガイダンスの範囲を
PROの利用にまで拡張した。バーミンガム大学の
倫理審査委員会はそのための調査とコンセンサス会
議を承認した。

既存ガイドラインの系統的レビューと主要利害関係
者の調査
　系統的レビューの詳細はすでに報告されてい
る 10）。簡潔に記すと，そのレビューでは RCTにお
ける HRQOL報告に関する（2011年 4月までの）既
存ガイドラインを特定した。MEDLINEの文献検索
から特定されたタイトルを 2名の作業部会メンバー
（Michael D. Brundage，MD と Brenda Bass，MBA
［Queens大学，オンタリオ州キングストン］）が独
立して査読し，査読論文の参考文献から特定された
文献を追加した。RCTにおける HRQOLのアウト
カムデータ報告のための基準となり得る項目の候補
を論文から抽出した 10）。文献検索を 2013年 1月ま
で更新しながら繰り返し，最初の系統的レビュー以
後に公表された報告基準の項目の追加候補を確認し
た。
　この過程で，関連する 6報の文献を特定したが，
CONSORT拡張版に関するデルファイ会議で検討さ
れた候補を超えるものはなかった。報告基準の開発
につながる研究は当初 HRQOLに焦点を当ててい
た。作業部会は ISOQOLの他の利害関係グループ
から，PRO全般への報告基準の適用可能性を明確
に評価するために，合意プロセスには PRO全般に
拡張すべきであるとのフィードバックを受けたた
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め，PROの利用を含むすべての臨床試験に報告基
準を一般化できるようにした。

主要利害関係者の調査
　系統的レビュー 10）から収集した報告項目の候補
を用いてオンライン調査を実施した。調査票は，
ISOQOLの会員リスト 10）を用いてまず配布され，
次いで，他の利害関係団体にも配布された。調査回
答者には，HRQOLが主要および副次アウトカムで
ある場合の生物医学的介入の RCTにおいて，各報
告項目の重要性の評価を求めた（調査票，調査した
利害関係団体および調査結果は http://www.jama.
comの eAppendix 1で入手可能）。

報告ガイドラインの開発
　作業部会により，調査結果およびコメントが報告
ガイダンス草案にまとめられた。この草案はすべて
の ISOQOLメンバーに送付され，2011年 10月に
デンバーで開催された年次集会で議論された。会議
後には書面によるコメントのフィードバックが促さ
れた。フィードバックを受け，すべての PROを含
めるようにガイダンスの範囲を拡大し，CONSORT 
PROコンセンサス会議で議論するための改訂ガイ
ダンス案が作成された。
　29名の参加者が 2012年 1月に英国ロンドンで開
催された 2 日間の会議に出席した。会議は
CONSORT PRO拡張版の内容に関する合意を得る
ために計画され，雑誌編集者，方法論学者，臨床試
験従事者，政策立案者，臨床医師，ナレッジ・トラ
ンスレーションの専門家，米国と英国の研究助成団
体，産業界および患者の代表者が参加した。合意プ
ロセスの概要を eAppendix 2に記載し，調査結果お
よび投票プロセスを，それぞれ，eFigure 1と
eFigure 2に提示した。

合意結果

CONSORT PROチェックリスト項目：理論的根拠，
例示および解説
　最終的な CONSORT PROガイダンスでは，PRO
が主要もしくは重要な副次アウトカムであるすべて
のRCTにおいて，報告すべき5項目を特定している。

重要な副次アウトカムのような用語の定義を用語集
に記載した（Box参照および eBoxに例示）。表 1
に CONSORT 2010年版チェックリストの 25項目
（左欄）および PROに関連する 5つの拡張項目（右
欄に Pの見出し文字をつけて表示）を列挙した。
PROに特異的な項目は，1）抄録に PROが主要も
しくは副次アウトカムであることを明示すること，
2）PRO に関する仮説およびその関連ドメイン（複
数ドメインからなる PROツールが使用された場合）
を提示すること，3） PRO調査票の妥当性および信
頼性のエビデンスを提示または引用すること，4）
欠測データの取扱いに関する統計学的アプローチを
明示すること，5）研究で得られた知見の PRO特有
の限界および結果の，他の集団および臨床診療への
一般化可能性について考察すること，である。既存
の CONSORTのチェックリスト項目の多くでは，
拡張が不必要であると考えられるが，PROに適用
される項目については詳細な検討が推奨される（表
1右欄のプレーンテキスト）。以下に表 1における
各 PRO特異的項目の理論的根拠を適切な実施例と
ともに示す。

抄　録

項目 1b. CONSORT 2010：試験デザイン（trial 
design）， 方 法（methods）， 結 果（results） お
よび結論（conclusions）の構造化抄録
　PRO拡張版：PROが主要もしくは副次アウトカ
ムであることを抄録に記述する。
　例示：主要アウトカムは，Chronic Respiratory Ques-
tionnaireの総合スコアで測定された 24ヵ月時点で
の COPD特異的 QOLの変化量である 11）。
　解説：PROが主要もしくは重要な副次アウトカム
として事前に設定されている試験の場合，臨床ケア
やエビデンスの統合に情報を提供するための索引作
成や研究の特定を容易にするために，そのことを抄
録に記述すべきである。
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表 1　患者報告アウトカムを有するランダム化比較試験報告に関する情報
章／トピック
 タイトル・抄録
 

 

はじめに
 　背景および目的

 
方法
 　試験デザイン
　
 
　参加者
 　
 　
 
　介入
 　
 　アウトカム

　

 　
 

 　症例数
　
 
ランダム化
 　順番の作成
 
 
　割り付け秘匿の方法
 
 　実施
 
 　盲検化
  

 　
　統計学的手法

 
結果
 　参加者フロー
  （ダイアグラムを強く
　推奨）
 
 
　募集

 
　ベースラインデータ
 
 　解析された人数
 
 　アウトカムと推定
 

 
 
　補助的解析
 
 　有害性

項目
   
   1a　 
   1b　

 
  2a
   2b

  
  3a
   3b
   4a
 　
   4b　
   5
 　
   6a
 　

 
   6b
   7a
   7b
　
 
  8a
   8b
   9
 
 10
 
 11a
 　
 11b
 12a

 12b

 
13a

 
 13b
 14a
 14b
 15
 
 16
 
 17a
 
 17b
 
 18
  
 19

CONSORT 2010 声明チェックリスト項目

 
タイトルにランダム化比較試験であることを記載
 試験デザイン（trial design）， 方法（method）， 結果（result）， 結論（conclusion）
の構造化抄録（詳細は 「雑誌および会議録でのランダム化試験の抄録に対する
CONSORT 声明」 3））を参照

 
科学的背景と論根（rationale）の説明
 特定の目的または仮説（hypothesis）
 

 
試験デザインの記述（並行群間，要因分析など）， 割付け比を含む
 試験開始後の方法の重要な変更（適格基準 eligibility criteria など）とその理由
 参加者の適格基準（eligibility criteria）
 　
 データが収集されたセッティング（setting）と場所
 再現可能となるような詳細を付した各群の介入。 実際にいつ，どのように投与し
たかなどを含む
 事前に特定され明確に定義された主要・副次アウトカムの評価項目。 いつどのよ
うに評価されたかを含む

 　
 試験開始後のアウトカムの変更とその理由
 どのようにサンプルサイズが決められたか
 あてはまる場合には， 中間解析と中止基準の説明
　　
 
割り付け順序を作成した方法
 ランダム化の種類; 制限の詳細（ブロック化，ブロックサイズなど）
 ランダム割付順序の実施に用いられた方法（番号付き容器など）。各群の割り付
けが終了するまで割り付け順番が秘匿されていたかどうかの記述
 誰がランダム割り付け順序を作成し，誰が参加者を組入れ（enrollment），誰が参
加者を治療的介入群に割り付け（assign）したか　
 盲検化した場合，介入に割り付け後，誰が（たとえば参加者，介護者，アウトカム評
価者など），どのように盲検化されたのか
 関連する場合，介入の類似性の記述
 主要・副次アウトカム群間比較に用いた統計学的手法

 サブグループ解析および調整解析のような追加的解析の手法
　
 
各群について，ランダム割り付けされた人数，意図された治療を受けた人数，主要
アウトカムの解析に用いられた人数の記述
 
 各群について，ランダム化後の追跡不能例と除外例を理由とともに記述
 参加者の募集期間と追跡期間を特定する日付
 試験が終了または中止した理由
 各群のベースラインにおける人口統計学的（demographic），臨床的な特性を示
す表
 各群について，各解析おける参加者数（分母），解析が元の割り付け群で行われた
ものであるか
 主要・副次アウトカムのそれぞれについて，各群の結果，介入のエフェクトサイズ
の推定とその精度（95% 信頼区間など）
 二項アウトカムについて，絶対的および相対的エフェクトサイズの両方を記載す
ることが推奨される
 サブグループ解析や調整解析を含む，実施した他の解析の結果。事前に特定され
た解析と探索的解析を区別する
 各群におけるすべての重要な有害性（harm）および意図しない効果（詳細は「ラン
ダム化試験における有害性のよりよい報告: COSORT 声明の拡張」を参照）

PRO 特異的拡張版には文字 P を前置きする

 
 
P1b: PRO が主要もしくは副次アウトカムであ
ることを抄録に明示する

 
PRO 評価のための背景と理論的根拠を含める
 P2b: 該当する場合，PRO の仮説を記載し，関
連ドメインを特定する

 

 
 PRO が適格規準あるいは層別規準として使
用されない限り，PRO 特異的ではない
  
 

 
P6a: PRO 調査票の妥当性および信頼性を示
すエビデンスがある場合は，提示または引用す
る。可能であれば，PRO を記入した人物，およ
びデータ収集法（紙媒体，電話，電子媒体，そ
の他）を含む
 
 
PRO が主要アウトカムでない場合は不要
 

　

P12a: 欠測データ取扱いのための統計学的ア
プローチを明確に記述する

 
ベースラインおよびその後の時点における
PRO アウトカムデータが測定された人数を明
確化すべきである

 収集されている場合は，ベースラインの PRO
データを含める
 PRO 結果に関して要求される
 
 各ドメインおよび時点における多次元的 PRO
の結果

 
 
関連する場合，PRO の解析を含める
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PEG-INF-α-2b群において HRQOLが悪化するであ
ろうと仮定した。残りの HRQOLの変数は探索的に
検討した 13）。
　解説：患者報告アウトカム尺度は，健康状態の一
側面もしくは複数側面を評価する複数ドメインもし
くは単一ドメインの指標でありうる（たとえば身体
的および社会的機能あるいは疲労などの症状）。さ
らに，PRO尺度は全般的健康感もしくは HRQOL
を RCT実施期間中の複数の時点において評価でき
る可能性がある。事前に設定された仮説がない場合，
統計学的検定の多重性の問題や選択的に結果を報告
するリスクが存在する。著者らには，特定の患者報
告アウトカムの選択および関心のある時点の理論的
根拠を，予測されるベネフィットや有害性に関する
生物学的あるいは心理社会的エビデンスを含めて報
告することが推奨される。

方法（Methods）

項目 6a. CONSORT 2010：事前に特定され明確に
定義された主要および副次アウトカム評価項目，い
つどのように評価されたかを含む
　PRO拡張版：PRO調査票の妥当性と信頼性を示
すエビデンスがある場合は，提示または引用すべき
である。
　例示：DLQI（Dermatology Life Quality Index: 皮
膚疾患の QOL評価指標）は皮膚科領域での信頼性
と妥当性が十分に確立されており，乾癬の臨床試験
で頻繁に使用されている 14）。
　解説：理想的には，RCTで使用されるすべての
PROの妥当性を試験の対象集団で確立すべきであ

はじめに（Introduction）

項目 2a. CONSORT 2010：科学的背景と理論的根
拠の説明
　PROに関する補足説明：RCTで PROが評価され
る理由について関連する背景および理論的根拠を簡
潔に記述すべきである。
　例示：片頭痛は半数以上（57％）の患者に重篤な
障害あるいは臥床安静を引き起し，発作中および発
作間の QOLを著しく損ない，欠勤の増加や仕事の
生産性低下，医療費の増加をもたらす 12）。
　解説：PROに関する文献が増加していることや，
PROを評価するための利用可能で妥当な調査票が
増加していることから，背景（Background）もしく
は方法（Methods）のセクションにおいて，PRO導
入と特定のアウトカムの選択理由の理論的根拠につ
いて簡潔に構築し，PRO特異的な目的や仮説に関
する適切な背景を提示すべきである（下記の項目
2bを参照）。PROが主要アウトカムである場合，試
験の意義や目的に関連する評価について，先行文献
のより詳細な要約は有用である。

項目 2b. CONSORT 2010：特定の目的もしくは
仮説（hypotheses）
　PRO拡張版：該当する場合，PROの仮説につい
て述べ，関連ドメインを特定するべきである。
　例示：潜在的な生存ベネフィットは，治療負担と
比較検討する必要がある。この理由から，複数ドメ
インで構成される HRQOLが EORTC18991試験の
副次評価項目に組み入れられた。……プロトコール
では両群間の全般的 HRQOL尺度に差があり，

表 1　患者報告アウトカムを有するランダム化比較試験報告に関する情報（続き）

 考察
 　限界
  
 　一般化可能性
 　解釈
 
 その他の情報
 　登録
 　プロトコール
 　資金提供者

 
 
20
  
 21
 22
 　

 
23
 24
 25

　
 
試験の限界，潜在的バイアスの原因への対応，不精確性および，関連する場合に
は解析の多重性に関して言及すること
 試験結果の一般化可能性（外的妥当性，適用可能性）
 結果の解釈の一貫性，有益性と有害性のバランス，および他の関連するエビデンス
 　

 
登録番号および臨床試験レジストリ名
 利用可能であれば，完全な試験プロトコールの入手方法
 資金提供者および（薬剤供給などの）他の支援者，資金提供者の役割

 
P20/21: 一般化可能性および臨床診療への 
PRO 特有の限界および示唆
 
 
関連する場合，生存データなどの臨床的アウト
カムと関連付けて PRO データを解釈する

章／トピック 項目 CONSORT 2010 声明チェックリスト項目 PRO 特異的拡張版には文字 P を前置きする
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項目 12a. CONSORT 2010: 主要および副次アウ
トカムの群間比較に用いられた統計学的手法
　PRO拡張版：主要もしくは重要な副次アウトカム
として事前に指定した PROに関しては，欠測デー
タの取扱いのための統計学的アプローチを明確に記
述すべきである。
　例示：主要な結果の頑健性を確認するために，
Complete case analysis，LOCF (last observation 
carried forward) 法および各時点の期待値および最悪
値による補完法を提示した 18）。
　解説：試験アウトカムデータの欠測は，検出力の
低下をもたらし，バイアスの潜在的要因であり，誤っ
た結果をもたらす可能性がある。PROデータの欠
測割合は多くの場合，比較的高い。一流の国際誌に
公表された HRQOL をアウトカムとする RCT（n ＝
61）を無作為に選択しレビューした結果，欠測デー
タのない試験は 10％のみであり，データの欠測割
合が不明な試験は 21％，欠測割合が 10％を超える
試験が 36％であった 19）。重要なことに，PROデー
タの欠測はランダムに起こるのではなく，往々にし
てたとえば，健康状態の改善や悪化のように関心の
あるアウトカムと関連して起こる。欠測データを取
り扱うための異なる統計学的アプローチにはそれぞ
れ長所と短所がある 2, 20）。たとえば上述の例 18）に
おいて LOCF法は一部の研究者（関心のある読者
にこの方法に関するガイダンスを提供している）か
ら批判されてきた 21）。したがって，使用した方法
を評価できるように，適用したアプローチを明示し，
PROに関する結果の妥当性に対する潜在的効影響
について考察すべきである 2, 22, 23）。

項目 13a. CONSORT 2010：各群について，ランダ
ム割り付けされた人数，意図された治療を受けた人
数，主要アウトカムの解析に用いられた人数の記述
　PROに関する補足説明：ベースラインおよびその
後の時点で PROデータを報告した参加者数を明確
化すべきである。
　例示：eFigure 3は PROデータを提供した参加者
数を含む CONSORTフローダイアグラムである
（http://www.jama.comで入手可能）。
　解説：CONSORTフローダイアグラムにより，読
者は RCTの各段階（登録，割り付け，フォローアッ

り，試験における PRO調査票の選択の理論的根拠
を簡潔に提示すべきである。理論的根拠には翻訳版
あるいは文化特有なバージョンの調査票の妥当性を
必要に応じて含める。
　現在，700を超える PRO尺度が試験で利用可能
である 15）。PROデータの臨床使用に試験結果が頑
健であることが要求されるが，これは妥当で信頼性
が高い PRO調査票が適切に使用されることに依存
する。試験に使用される PRO尺度の信頼性と妥当
性を示すエビデンスを引用し，読者がその情報にア
クセスできるようにすべきである。RCTに計量心
理学特性が公表されていない PRO調査票を使用す
る場合（例：当該試験のために新たに開発された新
規測定法），著者等はその調査票の内容に関する情
報およびその信頼性と妥当性に関するエビデンスを
提示すべきであり，論文中に詳細を記載できない場
合には付録に記載すべきである 16）。

項目 6a. CONSORT 2010：事前に特定され明確
に定義された主要および副次アウトカム評価項目，
いつどのように評価されたかを含む
　PROに関する補足説明：とくに PROが主要アウ
トカムである場合には，PRO測定あるいは回答方
法の詳細（とくに患者の代わりに代理人が質問票に
回答する場合）およびデータ収集方法（紙媒体，電
話，電子媒体，その他）を理想的には提示すべきで
ある。
　例示：観察者バイアスを排除するために，参加者
にはランダム化後 4，8および 12ヵ月の 3時点にお
いて自記入式質問票を用いてデータを提供するよう
求めた 17）。
　解説：場合によっては，患者自身から直接 PRO
を回答できない可能性がある。アウトカムを代理人
が回答した場合には，そのことを報告し，読者が潜
在的バイアスもしくは結果に対する影響を評価でき
るようにすべきである。データ収集方法の相違も結
果に影響し，介入グループ間で異なる方法が使用さ
れた場合にはバイアスが生ずる可能性がある。たと
えば，電話もしくは面談による PROの収集では，
患者は一人で紙媒体に記録する場合とは異なる回答
をする可能性がある。
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するために，臨床家や政策立案者に利用される場合
がある 30）。

項目 17a. CONSORT 2010：主要および副次アウ
トカムのそれぞれについて，各群の結果，介入のエ
フェクトサイズ（効果量）の推定とその精度（95％
信頼区間など）
　PROに関する補足説明：ドメインごとにあるいは
複数の時点で多次元的に測定される PROデータに
ついては，どのデータを解析するか特定する。
　例示：表 3：薬物抵抗性の側頭葉てんかん患者へ
の 2種類の治療的介入を比較した RCTの報告から
得られた QOLアウトカムの治療効果例 31）を参照。
　解説：調査票には複数の尺度と項目が含まれるこ
とが多いため，PROデータの解析結果を選択的に
報告する可能性は高まる。一般に，PROデータに
関するすべての結果は，他のアウトカムデータとと
もに表形式で提示されることが推奨される。重要な
PROの副次アウトカムに関する結果は，事前に特
定された他のアウトカムの重要な知見と合わせて臨
床的に統合されるために，主要な論文で提示すべき
である。その他の PROもしくは複合的 PROスコア
は，重要な結果を選択的に報告することを減少させ，

プおよびデータ解析）での参加者の経過の概要を把
握できる。著者らは，PROデータの欠測理由（た
とえば質問票の未返却，文章が理解できなかった，
あるいはその他の理由）を含め，PROに関連した
試験全体の参加者のフローを最適に報告するよう求
められている（eFigure 3）24-27）。この情報は，とく
に欠測データが健康状態の悪化による場合には，読
者が PROの結果を解釈し潜在的バイアスを評価す
るのに役立つであろう。著者らはこの情報を，治療
群ごとに作成した表 28）あるいはフローダイアグラ
ムの脚注として提供することを考慮してもよい。

結　果

項目 15. CONSORT 2010：各群のベースライン
における人口統計学的（demographic）および臨
床的な特性を示す表
　PROに関する補足説明：ベースラインの PROの
データを収集した場合は含めること。
　例示：表 2：RCTにおけるベースラインの PROの
データに関する例示 29）を参照。
　解説：ベースラインの PROのデータは，試験か
ら得られた知見の関連性および一般化可能性を評価

変数
 
24 ヵ月目の QOL アウトカムにおける治療効果 b

 QOLIE-89C

 　総合評価
 　精神的健康状態
 　対象となるてんかん
 　認知機能
 　身体的健康状態
 QOLIE-89 d

 　総合評価
 　精神的健康状態
 　対象となるてんかん
 　認知機能
 　身体的健康状態

 薬物治療
  

 
4.0

 1.9
 5.8
 0.4
 4.7
  

2.8
 1.7
 5.1
 0.1
 4.1

 外科的治療
 
  
 

12.6
 11.1
 15.1
 7.8
 8.4
 

12.8
 11.4
 15.5
 7.8
 8.5

ベースラインからの平均変化量

略語：QOLIE-89; Quality of Life in Epilepsy-89 （てんかんにおける生活の
質 -89）
a Engel ら 31）から編集
b 数値は発作発生側に関して調整したベースラインからの平均変化量および
　共分散モデルの反復測定分析を用いたアウトカム変数のベースライン値（統
　計解析の項参照）。 治療効果は外科的治療群と薬物治療群の群間の調整
　後平均変化値の差を示す。
C すべての入手可能データを含む。 ITT 解析。
d 薬物治療群の参加者を除外して術後に得られたデータ。

 
   

治療効果
    （95% 信頼区間）

 
   
    8.5 （－1.0～18.1）

   9.2 （0.6～17.9）
   9.3 （0.2～18.3）
     7.4 （－1.0～15.9）

      3.7 （－3.6～11.0）
 

  9.9 （2.2～17.7）
   9.8 （2.7～16.9）
 10.4 （1.9～18.9）
   7.8 （0.9～14.7）
     4.4 （－0.9～10.7）

 
P値

 
 
 

 .08
 .04
 .04
 .08
 .31
 

.01
   .009
 .02
 .03
 .16

悪性胸水患者 106 名のベースライン
の人口統計学的データ
 患者数（%）
 年齢，平均（SD），歳
 性別，人数（%）
 　男性
 　女性
 悪性腫瘍の種類，人数（%）
 　乳がん
 　肺がん
 　中皮腫
 　その他
 VAS，平均（SD），mm
 　呼吸困難
 　胸痛
 胸水のサイズ，平均（SD），% 半胸郭
 EORTC QLQ-30: 全般的健康感，
平均（SD）スコア
 入院患者数
 登録時外来患者数，入院患者数（%）

胸膜留置
カテーテル

 52 
 67 （11）
 

  23 （44）
 29
 

  16
 9
 6
 21
 

  62 （22）
 29 （30）
 51 （23）
 

37 （23）

 19
 33 （35）

Talc

 54
 67 （12）
 

 23 （43）
 31
 

 11
 16
 5
 21

 
55 （26）

 22 （29）
 49 （25）
 

37 （20）

 22
 31 （42）

略語：EORTC QLQ-30，EORTC の QOL 質問票（スコアが高いほど QOL
は良好）；PRO，患者報告アウトカム；SD，標準偏差；Talc， 胸腔チューブお
よびタルク懸濁液による胸膜癒着術；VAS， 視覚的評価スケール
Davis ら 29）から引用

表 3　QOLアウトカムに対する治療効果の例示 a表 2　ベースラインの患者報告アウトカムデータの例示
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項目 22. CONSORT 2010：結果の解釈の一貫性，
有益性と有害性のバランスおよび他の関連するエビ
デンス
　PROに関する補足説明：適切な場合には，患者報
告アウトカムデータは生存データを含む臨床的アウ
トカムと関連付けて解釈すべきである。
　例示：セツキシマブ投与患者では HRQOL低下が
有意に少なく，臨床的に意味のある悪化が起こるま
での期間が長かった。これらの結果は重要である。
なぜならば……セツキシマブ単剤治療は……全生存
期間，無増悪生存期間，再発率および疾患制御率の
改善をもたらしたが……これらのベネフィットの程
度は……大きくはなかった。
　結論：治療歴を有する進行性大腸がん（CRC）患
者においてセツキシマブはHRQOLおよび生存に重
要な効果を示した 36）。
　解説：RCTの報告において，PROの結果の臨床
的意義が考察されることは多くはないが，とくに
PROと生存アウトカムがトレードオフの関係にあ
る試験では，生存のような他のアウトカムと関連付
けて解釈されるべきである 37）。PROの結果のさら
なる解釈には，最小限の重要な変化（Minimal 
important change）もしくは responder definition（研
究で使用される特定の PRO調査票での妥当性が評
価されている場合）に関する考察，他の同様の
RCTとの比較もしくは PRO結果の臨床的意義と毒
性発生率のような試験の他のアウトカムとの関連付
けが含まれる。

コメント

　CONSORT PROは，PROが主要もしくは重要な
副次アウトカムである RCTに関して透明性の高い
報告を推進することを目指している。報告の改善は，
ユーザーガイド 23, 38）に述べられているように，臨
床診療で使用するために PROの結果の解釈を容易
にし，エビデンスの統合や医療政策への情報提供を
可能にする。透明性の高い報告は，データの限界お
よびバイアスの潜在的要因に関する理解を促進させ
る。主要結果の論文は多くの場合，PROデータを
他の試験結果の文脈と一緒に解釈できる唯一の機会
である。主要試験の結果報告後，数ヵ月もしくは数

PROエビデンスを臨床診療およびエビデンス統合
へ情報を提供するために，可能であれば eAppendix
または補足的な二次報告書として主要論文に提示す
べきである 32, 33）。

考　察

項目 20. CONSORT 2010：試験の限界，潜在的
バイアスや精度低下の原因，関連する場合は解析の
多重性の原因を記載
項目 21. CONSORT 2010：試験結果の一般化可
能性（外的妥当性，適用性）
　PRO拡張版：試験結果と臨床診療の一般化可能性
のための PRO特有の限界と示唆。
　例示：バイアスの潜在的要因は評価期間にわたる
HRQOL調査票の欠測であり，欠測データはゲムシ
タビン群の方に多かった……このような問題から治
療の長期効果を将来の患者に一般化することは困難
である 34）。
　しかしながら，1年目に不参加の人は参加した人
とは異なる症状プロファイルと全体的な QOLで
あった可能性があり，それゆえに，ある程度の選択
バイアスの可能性がある 35）。
　解説：RCT全体の一般化可能性に関するデザイン
および実施上の問題に加えて，いくつかの PRO特
有の限界（患者および施設レベルの特性を含む）が
PROに関する結果の一般化可能性に影響する可能
性がある。たとえば，PROの評価が主要試験の集
団のサブグループに限られている場合，患者が
PRO試験から除外された理由（適切な翻訳版が利
用できないなど）を提示することが推奨される。
PROデータが欠測している場合に，臨床的背景や
解釈への影響，実施された補助的な分析（感度分析
など）の解釈など，関連した潜在的理由と合わせ考
察することはとくに重要である。さらに，前述され
た PRO評価の方法論の詳細の多くは RCTの結果に
影響を与える可能性があるので，重要であると考え
られる場合，PROの結果に対する方法論の潜在的
な影響の考察が推奨される。
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情報の報告を考慮することが奨励される。
　CONSORT PROは，報告ガイドライン開発のた
めの現行基準 9）に厳密に準拠し開発された。他の
報告ガイドラインと同様に，CONSORT PROの開
発は進行中である。CONSORT拡張版のさらなる開
発を導くことを支援するために文献のモニタリング
は継続する予定である。同様に，この報告ガイダン
スについて，また，このガイダンスをさらに洗練さ
れたものにするために，読者からのフィードバック
を奨励する。
　雑誌が「投稿規定」を変更し，CONSORT PRO
拡張版を支持することを奨励する。また，われわれ
は，現在 CONSORT 2010 39）を支持していることが
知られている雑誌や EQUATORネットワーク 40）の
ような関連団体に CONSORT PROを普及させるよ
う計画している。われわれは，CONSORT PRO拡
張版が意図した効果，すなわち PROが主要あるい
は重要な副次アウトカムである RCTの報告の完全
性を改善しているかどうか評価することを計画して
いる。
　最後に，これらのガイドラインは PRO報告に焦
点を当てているが，PROを評価する試験デザイン
も改善される可能性がある。臨床試験の専門家が，
PRO調査票の開発，妥当性評価とその実施および
RCTにおける解析に関して，米国食品医薬品局（the 
US Food and Drug Administration: FDA）の有用なガ
イドライン 5）を考慮することを推奨する。臨床試
験の専門家は，FDAガイダンスに関連する PRO特
異的プロトコール要件および「Standard Protocol 
Items: Recommendations for Interventional Trials 
（SPIRIT）イニシアティブ」40, 41）の RCTデザイン
に関するより一般的な推奨を考慮すべきである。

年後に公表される独立した論文における PROデー
タの提示は，患者報告アウトカムのデータの利用に
対する障壁となる可能性がある。したがって，著者
らは主要論文で PROの結果の主要もしくは重要な
副次アウトカムを本稿で述べた新しい 5項目に準じ
て報告し，雑誌は最適な PROの報告を容易にする
適切な仕組み（たとえば定型書式やオンライン付録）
を提供することを推奨する。また，CONSORT PRO
チェックリストは，既存の CONSORT 2010声明の
特定の構成要素が PROと関連してどのように利用
されるかについて詳述している。
　著者，査読者および読者が CONSORT 2010声明
および他の解説・推敲した文献（試験デザイン，介
入，アウトカムに関するもの）1-3）とともに
CONSORT PRO を使用することを奨励する。
CONSORTグループはガイダンスの声明の一部を統
合することを考慮しており，利用可能なチェックリ
ストに対して実際の使用を難しいと感じるかもしれ
ない著者らの利用を促進することになる。
　この拡張版においてわれわれは，重要な副次アウ
トカムに言及している。これらは効果を仮定したも
しくは統計学的検定力および症例数を考慮したプロ
トコールにおいて，事前に特定の PROドメインと
して定義されている。これらの定義は広範には使用
されておらず，副次アウトカム（臨床アウトカムお
よび PRO）（eBox）のための標準的な用語を提供す
るには，さらなる研究が必要であることが認識され
ている。コンセンサス会議で提起されたさらなる課
題である PRO拡張版項目 P 12a「欠測データを取り
扱うための統計学的アプローチの明示」は他の
RCTアウトカムにも関連するということである。
著者らはすべてのアウトカムに対してこのタイプの

BOX 用語集
CONSORT拡張版：患者報告アウトカム（PRO）の報告
のためのガイダンスに関する追加チェックリスト項目
（CONSORT 2010声明の補足）
COSORT声明を推敲（補足説明）すること：特定の内容，
たとえば PROを評価するランダム化比較試験に適用され
るというような，既存の CONSORT 2010ガイダンスをさ
らに詳しく述べること

患者報告アウトカム：観察者によって解釈されたアウトカ
ムではなく，患者自身によって直接報告されたアウトカム。
PROは健康状態，生活の質，治療や症状に対する満足度
についての患者評価，あるいは患者の服薬遵守状況の評価
を含む。
代理人報告アウトカム：介護者あるいは臨床医による代理
人報告は PRO 5）とみなすことはできない。代理人（報告）
アウトカムの報告基準は，PRO報告における推奨と同様
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であることが推奨される。
主要結果論文：試験結果の最初の公表。これはプロトコー
ルに事前指定されたすべての試験参加者に関するすべての
主要アウトカムの結果を含む。事前指定された副次的
PROも主要結果論文に報告される。
PRO結果の二次論文：主要論文後の公表される二次論文
には PRO結果の詳細が提供される。
健康関連 QOL：健康関連 QOL（HRQOL）は多次元的概
念であり，通常，疾病あるいはその治療によって左右され
る身体的，精神的，社会的あるいはその他のドメインの健
康状態に関する自己報告が含まれる。
主要アウトカム：当該試験におけるもっとも重要なアウト
カムで「試験の主要目的に直結する臨床的にもっとも重要
で説得力のあるエビデンスを提供する」。
副次アウトカム：介入の付加的効果を評価するためにプロ

トコールに事前指定されているアウトカムであり，しばし
ば PROを含む。PROの副次アウトカムのうち一部は，重
要な副次アウトカムとして特定されることがある。
重要な副次患者報告アウトカム：一部の PRO調査票（と
くに HRQOL調査票）は多次元的であるため複数の領域特
異的尺度を有する。特定の試験においては，一部のドメイ
ンが他のドメインに比べてより重要であり，対象患者集団
における試験的介入の期待される効果をより強く反映する
と考えられる。これら関連性のあるドメインが重要な副次
PROを構成する。理想的には，これらは事前に研究プロ
トコール，統計解析計画書もしくはその両方に特定され，
主要 PRO解析の焦点とする。これらの PROは仮説と関連
しているので（CONSORT拡張版 2b参照），P 値の調整
（またはα消費）の対象となりうる。
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