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ランダム化比較試験（RCT）は長い間、医学的エビデンスのゴールドスタンダードと考えられてきた。大麻由

来医薬品（CBMPs）に関しては、この RCT 重視の姿勢が、英国における非常に制限的なガイドラインにつな

がり、患者のアクセスを制限している。現在、大麻由来医薬品（CBMP）に関する RCT エビデンスは不十分

であるというのが一般的な意見である。商業的な理由もさることながら、大きな問題は、RCT が全ての植物

性医薬品の研究に適していないことである。この課題に対する一つの解決策は、エビデンスの基盤を広げるた

めに、患者報告アウトカム（PRO）を用いたリアルワールドエビデンス（RWE）を用いることである。このよ

うなデータは、医療用大麻が患者の生活にプラスの影響を与えることをますます強調している。この論文では、

介入と患者を医療下で縦断的に研究するこのアプローチの価値について概説する。大麻由来医薬品（CBMP）

との関連において、RWE には幅広い利点がある。これには、より大規模な患者群の研究、大麻由来医薬品

（CBMP）の構成要素のより広範な範囲と比率の使用、より多くのより稀な病態の組み入れなどが含まれる。

重要なことは、RCT とは対照的に、重大な合併症を持つ患者や幅広い人口統計学的プロファイルの患者も研

究できるため、生態学的妥当性が高く、患者数が増加する一方で、大幅なコスト削減が可能になることである。

最後に、医療用大麻に関する RWEの価値について、12の重要な提言を概説する。本稿が、政策立案者や処方

者が医療用大麻に関連する RWEの重要性を理解し、患者にとって不利益な現状を克服するためのアプローチ

を開発する一助となれば幸いである。 

 

キーワード：医療用大麻、大麻由来医薬品（CBMPs）、リアルワールドエビデンス（RWE）、患者報告アウト

カム（PROs）、患者アクセス 

 

  

 

大麻は最も古くから知られている薬（medicine）のひとつであり、数千年もの間、幅広い健康状態の治療に用

いられてきた(1)。英国では、2018年 11月 1日に医療用大麻が合法化され、世論の論争とキャンペーンの結

果、法改正のもとで使用できるようになった。2001年の「薬物の乱用規制」を調整する法律は、「薬物の乱用

（改正）（大麻およびライセンス料）（イングランド、ウェールズ、スコットランド）規則 2018」であった。 

 

1998年には早くも、医療用大麻に関する貴族院の報告書が、大麻由来医薬品（CBMP）の有効性と価値に関す

る明確な証拠を示していた(2)。δ-9-テトラヒドロカンナビノール（THC、ドロナビノールとしても知られる）

とカンナビジオールの全植物抽出混合物（サティベックスとして）は、10年以上にわたって英国で認可された

医薬品である。4年近く前に大麻をスケジュール 2（等級 2）に移行することが決定されたのは、大麻が医薬品

であることを示す十分なデータがあるというエビデンス（科学的根拠）に基づいていた(3)。それにもかかわら

ず、2018年以降、英国国民保健サービス（NHS）内でフルスペクトラム製品が処方されたのはわずか 3人（す

べて子ども）である。[注：サティベックスは THC と CBD の両方を含む全植物抽出物であるため、同じ薬物

がスケジューリングの 2 つのセクションに記載されており、そのためサティベックスはブランド名で記載さ

れ、別のスケジュールに入れられる必要がある。「サティベックス」はスケジュール 4（等級 4）である。］ 
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現在の英国国立医療技術評価機構（NICE）のガイドラインでは、2つの大麻由来医薬品（CBMP）と 1つの合

成カンナビノイドの処方が推奨されており、5つの適応症が認可されている。サティベックスは多発性硬化症

（MS）の痙縮に、エピディオレックスは結節性硬化症候群、レノックス・ガストー症候群、ドラベ症候群の痙

攣に、ナビロン（合成 THC 模倣薬）は化学療法による吐き気に認可されている。ドロナビノール（合成でΔ

9-THC）は、米国では幅広い適応症で処方されているが、英国では販売認可を受けていない。 

 

これらの英国国立医療技術評価機構（NICE）ガイドラインは、英国小児神経学会（BPNA）など他の機関によ

るガイドラインと同様に、ランダム化比較試験（RCT）を通じて収集されたエビデンスに主に基づいており、

患者報告アウトカム（PRO）は無視されている。そのため、患者や運動家、一部の医師からは、限定的すぎる

と批判されている。英国とは対照的に、他の多くの国では、幅広い種類の大麻由来医薬品（CBMP）が短期間

で患者に提供されるようになった(4)。 

 

認可薬であるエピディオレックスとサティベックスは、医師が有益と考える症状であれば、適応外で処方する

ことができる。原則的には、これは「特別」処方制度の下で、他の大麻由来医薬品（CBMP）と比較して明確

な利点となる。しかし実際には、英国国民保健サービス（NHS）の資金援助は承認された適応症にしか利用で

きない。このような資金提供の制限の根本的な理由は、英国国民保健サービス（NHS）が医薬品に支払うこと

を正当化するために英国国立医療技術評価機構（NICE）が求めている費用対効果に関する RCT エビデンスが

ないことである。 

 

さらに、医療関係者（特に薬学）は、英国国立医療技術評価機構（NICE）の助言はガイダンスではなく、指令

であると考えるようになっている。したがって、大麻由来医薬品（CBMP）の未認可使用に関するガイダンス

がないことは、多くの医療提供者がその使用を検討し、患者の大麻使用を支援することを思いとどまらせてい

る。民間セクターを通じた大麻由来医薬品（CBMP）へのアクセスは選択肢の一つであるが、必要な経済的余

裕のない人々のアクセスを妨げている。 

 

英国国民保健サービス（NHS）における大麻由来医薬品（CBMP）へのアクセスの拡大は、大麻由来医薬品

（CBMP）の価格と入手可能性を下げることができれば、より高価な薬への依存を減らすことによって、長期

的にはコスト削減策となる可能性がある。この例としては、リウマチやクローン病などの自己免疫疾患におけ

る生物学的製剤やモノクローナル抗体の使用を減らすことが考えられる。様々な疾患に対する大麻由来医薬品

（CBMP）の費用対効果を評価するためには、医療経済分析が必要である(5)。 

 

様々な疾患に対する大麻由来医薬品（CBMP）の治療の可能性は、ますます認識されつつある(6)。世界的に

は、医療用の大麻を合法化する国が増え、相当数の患者が薬にアクセスできるようになっている(7)。国際的な

エビデンスにもかかわらず、また、相当数の患者がすでに大麻由来医薬品（CBMP）で幅広い症状を治療して

いるにもかかわらず、RCT が重視され、その結果、認可の問題、製品や適応症の制限、民間処方のコスト、医

師のためらいなどがあり、英国では患者のアクセスが非常に制限されたままである。現在のエビデンスベース

を発展させるために、医療用大麻の臨床的有効性を評価するためのリアルワールドデータ（RWD）を取り入

れることの重要性が徐々に認識されつつある。 

 

 

 

プラセボ対照二重盲検比較試験またはランダム化比較試験（RCT）は、医療用医薬品開発の重要な要素であり、

最終的な目的は、製薬開発企業が治験薬の販売承認（販売許可）を得るためのエビデンスを提供することであ
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る。RCT は過去 50年間の医薬品開発の主流であり、その結果、すべての医学的エビデンスの「ゴールドスタ

ンダード」と考えられてきた。その結果、最近まで、医療用大麻を含むある種の薬物に関して、それ以上では

ないにせよ、同じくらい有用である可能性のある実臨床試験などの他のアプローチが排除されてきた。 

 

有効性に関する結論を証明する前に RCT が必要であるという認識は、医学的エビデンスの性質に対する一般

的な誤解である(8)。研究デザインや母集団などの違いから、臨床反応を直接比較せずに比較する場合には注

意が必要であるが、医薬品医療規制庁（MHRA）と英国国立医療技術評価機構（NICE）の元トップであるマ

イケル・ローリンズ卿は、RCT は治療試験の頂点ではないと 2008年に指摘している： 

 

「ランダム化比較試験は、長い間エビデンスの "ゴールド・スタンダード "と見なされてきたが、不相応な台

座に乗せられてきた。エビデンスの "ヒエラルキー "の頂点に立つことは不適切であり、ヒエラルキー自体、

エビデンスを評価するための幻想的なツールである。エビデンスの全体性を分析する多様なアプローチに置き

換えるべきである」(9)。 

 

RCT に関するこれらの問題点を以下に詳述する。 

 

 

ランダム化比較試験は、厳密に選択された患者群で実施されるが、通常、複数の疾患を併存し、他の医薬品も

処方されていることが多い平均的な患者を代表するものではない。このような患者を除外することは、RCT か

ら得られた安全性データがしばしば生態学的妥当性を欠くことを意味する。そのようなデータは、デザイン上

積極的に試験から除外された併存疾患や薬物-薬物相互作用が不確実な健康リスクをもたらす可能性のある通

常の医療現場での使用とは関連性が低いかもしれない。 

 

従って、このような臨床試験が肯定的であったとしても、それはより広い患者群における有効性を示唆するに

過ぎない。RCT は治療の有効性を測定するが、これは有効性とイコールではない。有効性は、定義された時点

における臨床的エンドポイントの変化に基づいており、これらは対照臨床試験の構成の中であらかじめ登録さ

れている。有効性は、実社会における医薬品の有用性を評価するものであり、事前に定義された臨床尺度や時

点を超えた患者の健康アウトカムの変化を評価するものである。個々の患者に対する介入の現実世界での価値

を最もよく推定するためには、有効性試験や臨床モニタリングのようなアプローチがしばしば必要とされる。

これらは通常、臨床試験の医薬品開発パイプラインの第Ⅳ相、「市販後ファーマコビジランス（医薬品安全性

監視）」の段階で行われる。しかし、臨床試験開始前の医療用大麻のような未承認医薬品にこのようなアプロ

ーチを採用することは、介入の有効性に関するデータを提供する上で有益である。そのようなデータは、その

後、管理された臨床研究プログラムをより良く発展させるための指針となるだろう。 

 

 

ランダム化比較試験は、時間がかかり、法外な費用がかかることが多く、新薬の場合、営利を目的とする製薬

会社によって実施されることがほとんどである。現在、患者から報告されている大麻に反応する症状のうち、

RCT を用いて研究されているものはほとんどない。その理由としては、カンナビノイド、テルペン、フラボノ

イドの歴史的使用と複雑な混合物であることから、全植物抽出物の特許取得が困難であること、作物間の再現

性に関する問題、英国が植物性医薬品の認可に消極的であることなどが挙げられる（植物性医薬品については

Box 1を参照）。 
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植物性医薬品は、医薬品医療規制庁（MHRA）によって以下のように定義されている： 

 

「有効成分が生薬物質および/または生薬製剤のみである場合、製品は生薬製剤である。 

 

生薬とは、植物、植物の一部、藻類、菌類、地衣類、または植物の未加工の滲出液であり、使用される植物の

部位と植物名によって定義される。 

 

生薬製剤とは、生薬物質が、抽出、蒸留、発現、分画、精製、濃縮、発酵などの特定の工程を経たものである。 

 

加工されるハーブ物質は、還元、粉末、チンキ、エキス、エッセンシャルオイル、表現されたジュース、加工

された滲出液（ソースからにじみ出た豊富なタンパク質）である。(https://www.gov.uk/guidance/apply -for-a-

traditional -herbal-registration-thr#herbal-medicinal-product-definition)  

 

 

伝統的な RCT アプローチは、GW ファーマシューティカルズによって、2 つの小児てんかん（レノックス・

ガストー症候群と Dravet 症候群）に対するカンナビジオール（CBD）に用いられた。臨床試験の完了には 20

年近くかかり、同社の英国国民保健サービス（NHS）での使用申請は、費用対効果を理由に英国国立医療技術

評価機構（NICE）によって却下されたが、現在では撤回されている(10)。当然のことながら、他の企業もこれ

をこの分野への進出を阻む重大な障壁と考えている。もしペニシリンに同じ RCT エビデンスの要件が適用さ

れていたら、医薬品として開発されることはなかったかもしれない(8)。 

 

対照的に、RWEは、RCT に比べて比較的低コストでデータを提供できるため、より多くの患者を対象とする

ことができる。このため、一般的でない副作用の推定という点で、大きな利点がある。 

 

 

RCT 試験のもう一つの利点は、化合物の安全性を測定し、サリドマイドで観察されたような重篤な副作用を

発見することである。しかし、RCT も前臨床毒物学・安全性試験も、このような懸念を軽減することはできな

い。例えば、サリドマイドの場合、げっ歯類では奇形を起こさなかったため、前臨床試験では催奇形性を検出

できなかっただろうし、RCT ではほとんどの場合、妊婦は除外される。大麻は何千年もの間、薬として使用さ

れており、国際的に何千万人ものレクリエーション使用者がおり、その多くが女性であるが、医学的・科学的

文献には胎児への重大な害は報告されていない(8)。医療用大麻の処方に反対する主な論拠のひとつである

「RCT による伝統的な安全性試験が行われていないため、有害である可能性がある」というのは、それゆえ

不健全である。現実には、大麻化合物の安全性に関する数千年にわたる現実世界（リアルワールド）のエビデ

ンスが見過ごされているのである(8)。 

 

RCT のこのような限界を考慮すると、医療行為に同じように情報を提供できる他の多くの形態のエビデンス

が存在する。これには、薬剤疫学、患者報告アウトカム、有効性試験、症例シリーズなどの RWEがあり、以

下のセクションで概説する。これらの多くは、非認可または非認可処方を必要とするが、ここではその詳細を

簡単に述べる。 

 

 

純粋な患者集団における特定の適応症に対する肯定的な有効性データと証明された安全性プロファイルがあ
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っても、医薬品に適用される承認プロセスは、すべての患者に対する治療の成功を保証するものではない。患

者は、臨床的に意味のある反応が得られないまま、さまざまな医薬品の試行錯誤を繰り返す長い旅路をたどる

ことが多い。このプロセスの一環として、臨床医が臨床処方レジメンを決定する際には、患者報告によるアウ

トカムや臨床試験データなど、入手可能な文献を総合的に活用すべきである。 

 

未承認薬の処方に関する懸念については、未承認薬の処方に対する臨床医の保護は少ない。そのため、特に規

制薬物を使用する場合、多くの医師が処方をためらうことになる。さらに、大麻由来医薬品（CBMP）は特例

制度に該当するため、調達や調剤が複雑になる。ナビロン、サティベックス、エピディオレックスを除けば、

英国の大麻由来医薬品（CBMP）はすべて未認可であるため、処方者にはリスクがあると認識され、適切な知

識を持たない人々には障壁となる可能性がある。Project Twenty21（T21）のようなプロジェクトから RWEを

収集することで、大麻由来医薬品（CBMP）の知識が十分でない医師が、どのような場合に処方が適切である

かを導くことができるため、この不安の一部を軽減することができる。 

 

臨床医は、公開されているリソースを活用するだけでなく、他の処方する臨床医とコミュニケーションをとり、

患者の最善の利益になると判断した場合には、自らの診療を導くべきである。最近になって、無許可処方に関

する臨床モニタリングがいくつか医学文献として発表されるようになってきた。以下に述べるこれらの臨床モ

ニタリングは、指定された適応症での処方に関心のある臨床医が指針として用いることができる。 

 

未承認の大麻由来医薬品（CBMP）を処方する場合、特に衰弱の激しい治療抵抗性の患者に対しては、常に「害

を与えない」ことを倫理的に最も考慮すべきである。臨床試験や RWEから得られるデータは、患者の害を最

小限にするために、THC ベースの製品を処方する際に考慮されるべきである。 

 

 

医療用大麻製品に含まれる希少カンナビノイドとテルペン類が患者のアウトカム（転帰）を改善する有用性を

示すエビデンスが蓄積されるにつれて（11）、処方する臨床医によって治療が最適になるように調整すること

ができる。このような個別化医療のアプローチは、現在のところ RCT では実現不可能であり、その結果、RWE

は大麻の薬理学的効果をすべて解明するのに適している。このような探索的研究から得られた結果は、特定の

適応症に対して大麻化合物の組み合わせが他のものよりも優れた有効性を示すと思われる場合、より対照的な

研究を開発するために拡張することができる。 

 

 

大麻のような植物性製品は、油、炭水化物、テルペノイド、フラボノイド、脂質、クロロフィル、アミノ酸、

アルカロイド、脂肪酸など、多種多様な物質を含んでいる。それぞれが摂取された場合、人体内で異なる効果

をもたらす。これらの複雑な混合物には、未知の濃度の有機化合物が何百、何千と含まれていることがある。

これらの物質は独立して、あるいは互いに作用しあって、有効成分の生物学的利用能、薬物動態、薬力学的効

果を高める。多くの場合、植物性医薬品には複数の有効成分が含まれており、独立した化合物の効果を分離す

ることを目的とした前臨床試験を実施する際に、このことが困難となることがある。このため、作用機序アッ

セイは、様々な化合物による作用が考えられるため、非常に困難である。このような課題にもかかわらず、植

物性医薬品はこの方法で開発することができる(12)。 

 

 

 

リアルワールドエビデンスには、従来の RCT 設定以外で患者を対象に収集されたあらゆる臨床データが含ま

れる。RCT の "劣った従兄弟 "であるどころか、RWEは、既存の承認薬の新規用途を研究したり、医療用大
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麻のように伝統的な製薬会社の研究モデルにはなじまない製品の研究体系を構築したりする上で、特に価値が

あると考えられる。通常、RWEは製品を市場に送り出す第 I-III 相試験の後に開始される。いったん承認され

れば、RWE によって、より低コストで、より多くの人数で、自然主義的な条件下で、より長期にわたって、

有害事象や患者の安全性に関するファーマコビジランス・データ収集を継続することができる。このような観

察研究と薬剤疫学におけるその役割は、データに対するかなり最近の患者中心のアプローチである(14)。 

 

 

RWE を構成するものを取り巻く状況や境界線はすでに進化している。ウェアラブル技術、バイオセンサー、

その他のリアルタイムのデータ収集方法を取り入れた疾患登録の作成は、人工知能（AI）や自然言語処理（NLP）

などのさらに新しい技術を取り入れることで恩恵を受け始めている。光学式文字認識（OCR）、予測モデリン

グ、アクティブモデリングといった技術は、リアルワールド・ヘルス、イレブン・ヘルス、アルタ・フローラ

といった企業がこの分野で先駆的な役割を果たしている。そこから、ある病態を取り巻く "全体像 "を理解し、

臨床ケアを形成し、RCT に典型的な、厳重に管理され標準化された実験的医薬品の使用とは対照的に、医薬

品が実際にどのように使用されているかに近い方法で、より低コストで新規の介入を試みることができる。こ

のようなデータは、電子カルテ（EHR）、患者報告アウトカム（PRO）データ、生物学的アッセイ、さらには

ゲノミクスなど、他の情報源から収集したデータと統合することができる(15-19)。 

 

 

さらに、近年、多くの新薬の上市は、希少疾患や遺伝性疾患、あるいは、より広い疾患のニッチな部分集団、

例えば、明確な創薬標的やバイオマーカーによって定義される疾患をターゲットとすることで成功を収めてい

る(20)。このような薬剤の上市は、有利な保険適用という点で、アンメットニーズ（潜在的ニーズ）が高い場

合に最も成功する可能性が高い(21)。リアルワールドデータ（RWD と機械学習アルゴリズムを含む分析モジ

ュールを組み合わせた予備的な RWEに基づく研究は、最悪のアウトカム（転帰）をたどる患者サブグループ

を特定するのに役立つ： 「サブグループにおける現実の有効性を具体的に研究することで、効果修飾因子（例

えば、群間相互作用による治療）や精密医療に関する研究の可能性が開ける」(22)。その結果、反応のばらつ

きについての理解が深まり、アンメットニーズの集中に対処できるようになるかもしれない。治療選択の非ラ

ンダム化という性質による限界は、比較群を含めることによって、あるいは推論される因果関係の信頼性を向

上させるために複数の分析アプローチを三角測量することによって対処することができる。 

 

 

RWEのもう一つの特徴は、一般的な RCT に見られる「完璧な」患者、つまり厳しいスクリーニングを受け、

厳しいパラメーターの範囲内でリクルートされ、ほとんど常に合併症のない患者を超える患者を獲得できるこ

とである(23)。より包括的なリクルートと手続きの柔軟性により、患者の必要性に応じて、優先順位をつけて

処方を個別化することができる。THC や他のカンナビノイドに対する個人の感受性は広く報告されており、

遺伝的要因や疾患像だけでなく、自己投薬歴にも影響される。例えば、ナイーブな患者は、一般的に THC の

漸増をより緩やかに行う必要がある(24)。 

 

 

患者報告アウトカム（PRO）は、RWEから生まれた最も重要な進展のひとつである。これらは米国国立衛生

研究所（NIH）から多大な投資を受けており、この目的のためにいくつかの新しい尺度が開発されている。患

者報告アウトカム（PRO）測定は、臨床研究界でこれまで満たされていなかったニーズに対応するため、現在

ではアメリカの NIH が資金提供する臨床試験のアウトカム尺度の要素として要求されている(25)。患者報告

アウトカム（PRO）は患者の QOL と幸福感に重点を置き、従来の症状ベースの測定よりも医療用大麻の効果

に敏感であることが示されている。例えば、患者報告アウトカム（PRO）を用いた疼痛症候群に関する大規模
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かつ最近のドイツの自然主義的研究では、大麻由来医薬品（CBMP）を追加することで、神経障害性疼痛患者

のアウトカム（転帰）が有意に改善することが明らかになった(26)。 

 

さらに、欧州医薬品庁(EMA) は最近、疾患、集団、医薬品の用途と性能に関するリアルワールドのエビデンス

を提供するため、DARWIN(Data Analysis and Real World Interrogation Network)を立ち上げた(27)。DARWIN

は、リアルワールドのヘルスケアデータベースから、ヒトが使用する医薬品の使用、安全性、有効性に関する

タイムリーで信頼性の高いアドバイスを提供することを目的としている。 

 

英国国立医療技術評価機構（NICE）は、2022年にリアルワールドエビデンス（RWE）と患者報告アウトカム

（PRO）を求める声が高まることを踏まえ、英国国立医療技術評価機構（NICE）の意思決定に RWE を導入

する意向を発表し、リアルワールドデータ（RWD）を活用して知識のギャップに対処し、患者のためのイノ

ベーションを推進することを目的としている。このアプローチの根底にあるのは、医療と社会的ケアの提供、

患者の健康、日常的な環境における患者のアウトカム（転帰）に対する介入の有効性を改善するための RWE

の価値に対する理解である(28)。同じ基準が大麻由来医薬品（CBMP）にも適用されるべきである。 

 

明らかに、RWEモデルは医学研究においてますます支持を集めている。RWEモデルは、広範な利害関係者の

参加を促し、現在の製薬研究を形成している財政的制約やインセンティブの影響を受けにくい。カンナビノイ

ド研究にとっての利点は明らかで、複雑な薬理学と特許の可能性がほとんどない全植物抽出物は、現在の医薬

品開発モデルから外れている。様々な適応症において非常に有望な初期データが得られているにもかかわらず、

質の高いエビデンスが乏しいため、障壁が残っている(29)。幸いなことに、処方への道筋が確立されているた

め（多くの場合、民間セクターを経由する）、RWEを承認後に収集し、最終的なアクセス拡大を形成するため

に必要なエビデンスベースを構築することができる。このようなアプローチは、RCT を補完するエビデンス

ベースを提供するだけでなく、患者のアクセスを容易にし、迅速化し、早期アクセスの平等性を高める。 

 

データ資源と分析技術におけるこのような急速な発展は、世界的な COVID -19 の危機を評価し、それに対処

するために不可欠であり、現在では多くのガイドラインが、RCT と並んで、確実な観察的薬剤疫学研究から

得られたエビデンスを盛り込み始めている(30)。 

 

 

 

このような新しいアプローチは、医療用大麻に関する RCT の不足に対する解決策となりうるが、ここでは

RWE の受け入れはまだ広まっていない。この抵抗の理由については、以前に述べた通りである(31)。以下の

セクションでは、大麻由来医薬品（CBMP）に関する科学的エビデンスを得るために利用できる（そしてすで

に利用されている）RWEアプローチについて概説する。 

 

  

イギリスの規制では、現在未認可のものも含め、医療用大麻製品はどのような症状に対しても処方できると定

められている。また、医療用大麻は一般開業医ではなく、専門医によってのみ処方される。合法であるにもか

かわらず、医療用大麻製品は英国国民保健サービス（NHS）を通じて広く入手できるわけではなく、対象とな

る患者は一般的に民間セクターで治療を受け、その対価を支払わなければならない。 

 

国際的なエビデンスによると、医療用大麻が合法化されると、多くの人々が医療用大麻による治療を求めるよ

うになり、医療用大麻の用途と潜在的な有効性に関するエビデンスを得ることの重要性を認識し、Project 
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Twenty21（T21）が医療用大麻の使用に関する情報を収集する観察登録として英国で設立され、最近ではオー

ストラリアでも設立された。この研究は 2020年 8月に運用が開始され、初期の調査結果が公表されている(32, 

33)。2022年 3月までに、医療用大麻による治療を求める人々の特徴に関するデータは、2,000人分を超えて

いる。これらのデータを検討することで、医療用大麻製剤の使用を研究するための現実世界のエビデンスとし

て、以下のようなユニークな利点が浮き彫りになった： 

 

個人によって使用された異なる製品の数  

最も単純な形である RCT は、通常、指定された用量の単一の大麻製品を投与された個人とプラセボを投与さ

れた個人との間の結果の違いを比較する。しかし、T21 のエビデンスによれば、個人はしばしば複数の製品を

同時に投与され、また投与量にもかなりのばらつきがある： 例えば、3ヵ月後の処方データが得られた 1,000

人以上のうち、1つの製品を使用していると報告したのは 3分の 1以下（31.7％）であったが、2つの製品を

使用していると報告したのは 45.5％、3つ以上の処方された大麻製品を使用していると報告したのは 23.4％で

あった。 

治療期間  

処方された大麻製剤の有効性を検討した多くの試験では、比較的短い治療期間が用いられている（34、35）。

しかし、治療される病態の性質や T21 患者の経験から、実際には、これらの薬剤はしばしば長期間使用される

ことが示されている。具体的には、RCT の 30％弱がフォローアップ期間を 7日以内と報告しており、14週間

以上経過した患者のフォローアップを報告した研究は 2件のみであった(36)。対照的に、T21 では 2022年 3

月までに 383 人の慢性疼痛患者について 6 ヵ月間の追跡データが得られており、アウトカムモニタリングが

継続中である。 

大規模サンプルのデータ収集能力  

T21 で最も一般的な 2つの主要疾患は、慢性疼痛と不安障害である。T21 の全患者の約 85％がこの 2つの疾

患のいずれかに罹患しており、比較的短期間で、これらの疾患の治療に医療用大麻を使用している患者を相当

数蓄積することができた。例えば、2022年 3月現在、不安障害の治療を受けている 331人の患者の 3ヵ月間

の有効性データが入手可能である。これに対し、最近の系統的レビューとメタアナリシス（37）で確認された、

不安障害を治療するための大麻製剤に関するすべての RCT の参加者総数は 54人であった。同様に、医療用大

麻が最も広く研究されている適応症である慢性疼痛に関する系統的レビューとメタアナリシスでは、組み入れ

基準を満たす 47のランダム化対照試験が確認された：これらの試験を合わせると、合計 4,271人が登録され

た（約半数はプラセボを投与されたことになる）（36）。対照的に、T21 では 2022年 3月までに合計 1,176人

の患者から治療開始時のデータが得られている。この単一の研究は、すでにこれまでに実施されたどの RCT

よりもサンプルサイズが大きく、総患者数は、慢性疼痛に対する医療用大麻の RCT でこれまでに研究された

患者数の 27％を超えている。 

RCT に登録された患者は医療用大麻患者の集団を代表していない  

複数の理由から、RCT は伝統的に患者を募集する際に厳格な除外基準を適用してきた。文献におけるこれら

の基準の適用を最初に評価し、T21 の患者の特徴と比較したところ、現実の医療用大麻患者の大多数はこれら

の試験から除外されることが示された。例えば 

患者募集における年齢と性別の制限  

T21 から得られた知見によると、T21 患者の 65％が男性である一方、年齢にはかなりの幅があることから、

大麻ベースの医療用製品による治療を求めるのは男性に多い可能性がある。対照的に、疼痛に関する RCT は

年齢・性別ともに均等にバランスが取れているように見えるが、不安障害に対する医療用大麻の使用を検討し

た 3 つの RCT のうち、1 つは男性全員を対象としたサンプルであり、2 つ目は大学生を対象としたサンプル

であり、年齢・性別ともに不安障害の治療を求める人々を代表すると思われるサンプルを含む研究は 1つしか

ないことは注目に値する。 
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大麻の使用歴または現在の使用  

複数の RCT で用いられている除外基準の 1つは、現在大麻を使用している人、または（さまざまに定義され

た）過去の大麻使用歴のある人の除外である。しかし、当然のことながら、T21 のデータによると、大麻由来

医薬品（CBMP）による治療を希望する患者の大多数は、現在または過去に何らかの大麻使用経験がある： 

88.5％が何らかの使用経験があると報告し、65.1％が現在使用していると報告している（大多数が医療用目的

で使用していると報告している）。 

他の医薬品の使用  

文献で報告されているもう一つの除外基準は、現在他の（大麻以外の）処方された医薬品を使用している人を

除外することである。しかし、T21 のデータからも、そのような使用は一般的であることがわかる。71％が現

在他の処方薬を使用していると回答しており、処方薬使用の有病率が最も高かったのは慢性患者（80.5％が他

の処方薬を使用していた）で、平均 4.1種類の薬を使用していた。 

併存疾患  

試験に共通する除外基準は、身体的または精神的疾患を併存する患者の除外である。しかしながら、特定の疾

患の治療のために来院する人の大多数ではないにせよ、その多くは併存する病態を有しており、特定の疾患の

「純粋な」症例のみに募集を制限することは、その疾患の治療を求める人々の集団における治療の可能性の高

い安全性と有効性については参考とならない安全性と有効性のデータを生成する危険性がある。例えば、T21

に含まれる最も一般的な 3つの主要疾患のうち、慢性疼痛患者の 58.7%は、併存する病態を理由に除外される

可能性がある。同様に、不安障害の治療を求めている人の 89.2％、PTSD の治療を求めている人の 92.9％が、

併存する精神疾患と診断されていると報告している。このような併存疾患はよくあることかもしれないが、1

つのカテゴリーの疼痛や不安障害を持つ人が複数の疾患の基準を満たす割合（例えば、線維筋痛症も経験する

関節痛の人、社会恐怖症も持つ全般性不安障害の人）は計算していない。また、追加的な診断を明らかにする

可能性のある個人のスクリーニングも行っていない。 

コスト  

先に強調したように、RCT は非常にコストがかかる(9)。例えば、T21 のデータのキュレーションに関連する

総コストは、100人の患者を対象としたランダム化試験を 1回実施するのに十分でないと推定される。 

これらのエビデンスを総合すると、医療用大麻がリアルワールドで投与される方法と、従来の臨床試験で研究

されてきた方法との間には、大きな違いがある可能性が高いことがわかる。したがって、RCT から得られた

エビデンスの有用性や、処方された大麻の安全性と有効性の両方に関する知見が、現実の世界にどの程度適用

できるかについては、深刻な懸念がある。 

 

 

N=1  

N = 1 試験は医療行為の中核であり、薬が処方されるたびに N = 1 の実験が行われるからである。実験がうま

くいく患者もいれば、患者が反応しなかったり、副作用が治療効果を上回ったりして失敗する患者もいる。し

たがって、大麻による自己治療が成功した患者には、医療用大麻を処方することがほぼ確実に有効であり、患

者と処方者の双方にとって治療効果が保証されるため、医師は大麻による自己治療を歓迎すると予想される。 

 

国連条約で禁止されていた大麻由来医薬品（CBMP）が復活した背景には、難治性てんかんの小児を対象に行

われた n＝1 の臨床試験がある。最初の患者は米国のシャーロット・フィギで、アルフィー・ディングリーや

ビリー・コールドウェル(38)など、同じようなてんかんを持つ英国の子供たちの親たちに影響を与えた。これ

らの子供たちは、認可された治療法に抵抗する多発発作によって、死や脳損傷に直面していた。CBPM によっ

て、彼らは正常に近い状態に回復し、また、以下の薬物科学モニタリングで概説されているように、他の医薬

品の使用を減らし、場合によっては中止することができた。ビリーの場合、英国の税関で医療用大麻が没収さ
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れ、集中治療室への入院を必要とする生命を脅かすてんかん状態に陥ったことが、治療効果の証明となった。

英国政府によるこのような無慈悲な扱いに対する世論の反発が、2018年 11月の医療用大麻の再制度化の理由

のひとつとなった。 

 

科学的に言えば、ビリーは「自然実験」であった。このような自然実験は、その分析アプローチを含め、伝統

的な ABA(B) 実験試験と多くの特徴を共有しており、医療介入を検証するための最も強力な方法論のひとつで

あり続けている。 

 

自然実験の価値は、特に発達精神病理学を研究するために探求されており、ビリー・コールドウェルのケース

は、「自然に起こる」（間違いなく非倫理的ではあるが）環境の変化が、その変化した環境（大麻由来医薬品

（CBMP）へのアクセス）の影響を調べるためにどのように利用できるかを例証している。英国政府は、これ

らの症例において大麻由来医薬品（CBMP）が有効であることを認めた。 

 

ABA(B) 試験デザインは、医療用大麻が有効かどうかを判断するのに適している。ベイズ分析では、医療用大

麻を摂取している患者とそうでない患者など、異なる患者集団から得られた別々の ABA(B) 結果を、経験によ

って交絡変数の可能性を特定した専門家が示唆するように層別化して組み合わせることもできる(39)。このア

プローチは、事後層別化による多段階回帰として知られている(40)。 

 

 

2つの研究では、いずれも 18歳以下の難治性てんかんの小児からデータが収集された(41, 42)。同意が得られ

た時点で治療が開始されたが、研究チームは参加者の発作が大幅に減少したことを確認した後、データを分析

したところ、コホート（ある集団の経過を追跡して観察する研究）全体で月平均 86％の発作の減少が認められ

た（図 1を参照）。 

 

 
図 1大麻由来医薬品(CBMPs)投与前後の月間発作頻度。 

 

 

この記述統計がより多くの患者にどのように適用されるかを見るために、ベイズ分析により、11 番目の患者

が発作の減少を経験する確率を設定した。解析は、0～100％のどの減少率も等しく可能性が高いという仮定

（事前確率）から開始し、10人の成功例と改善しなかった例を組み入れ、次の患者が減少を経験する確率（事

後確率）を 0.92（99％信頼区間 0.66～1.00）とした。 

 

その後、研究チームはさらにデータを収集し続けたが、その結果、再びすべての参加者に大幅な改善が見られ、
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さらに 10人の成功者と失敗者がいなかった。追加された 10人は確率を 0.03だけ増加させたが、0.95の信頼

性は 0.92の信頼性よりも高い。 

 

ベイズの結果は、まさに処方医が知りたいこと、すなわち、この患者がこの治療から利益を得る確率はどのく

らいか、そしてその確率についてどの程度確信が持てるかを示している。残る唯一の不確実性は、次の患者が

すでに観察された患者と同じ患者集団のものであるかどうかということである。因果関係は、上記の研究（41、

42）の 20人の患者によって十分に立証されており、これまでのところ、これらの研究では交絡変数は明らか

ではない。 

 

慢性神経障害性疼痛に対する吸入大麻については、先のベイズ階層モデルによって、デザインもアウトカム報

告もばらばらな 5つの RCT から入手可能なすべての患者データを統合することができた。吸入大麻は、慢性

神経障害性疼痛の 5～6人に 1人の患者に短期間の緩和をもたらすようである(43)。 

 

このような観察研究は、ベイズの枠組みで分析するのが最適である。なぜなら、所見は著者らの結果に対する

不確実性の表現であるため、ランダム化は関係なく、ランダム化研究と同じようにデータを分析できるからで

ある(44)。 

 

しかし、ベイズの枠組みは、RWE 研究における様々なバイアスの分析を取り入れることも可能であるが、上

記の研究(41,42)では、これは行われなかった。というのも、両親によって推薦された患者はすべて含まれ、人

口統計が報告され、著者らは、同様に選ばれた小児患者の集団に結果を一般化することを妨げるようなバイア

スに気づいていなかったからである。著者らのバイアスが、このような難治性の病態にこれほど大きな影響を

及ぼすとは考えにくい。実際、ベイズ解析は一様な事前分布から開始された。すなわち、発作の減少を経験す

る患者の集団割合は、0％から 100％の間のどこにでも等しく存在する可能性があったのである。 

 

 

 

ケーススタディは、医療用大麻治療が個人またはコホート（ある集団の経過を追跡して観察する研究）に与え

る全体的な影響について深い洞察を提供する。このアプローチにより、患者が治療目標を達成するために

CBPM がどのように投与されるかを深く理解することができる。ケーススタディは、臨床処方における新しい

アプローチにスポットライトを当てることで、臨床的な専門知識の開発を支援し、スティグマ（汚名烙印）を

減らす。発表されたケーススタディでは、医療用大麻の処方によって入院や緊急治療、その他の処方薬の必要

性が減少し、英国国民保健サービス（NHS）やその他の医療サービス提供者に総体としてコスト削減がもたら

されたことが実証されている(36)。にもかかわらず、ケーススタディは、個人的な治療には多額の、そしてし

ばしば法外な費用がかかることを強調している。 

 

希少疾患は、罹患人口が少なすぎたり(41, 42)、RCT を促進するための資金が不十分であったりするため、研

究にとってユニークな課題となる。医療用大麻は、小児てんかん(41, 42)、エーラス・ダンロス症候群(45)、肺

がんのような治療成績の悪い疾患など、他に認可された治療法がない疾患において、かなりの有用性を立証し

ている（Box 2参照）。したがって、症例研究は、医療用大麻が治療困難な病態における治療への新たなアプロ

ーチを提供する根拠となる。 

 

2  45  

関節可動域過多のエーラス・ダンロス症候群（EDS）は、関節可動域過多、関節痛、内臓機能障害、自律神経
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機能障害を含むさまざまな症状からなる多系統疾患である。診断が遅れた結果、この比較的若い患者集団は、

遅く発症し、いくつかの合併症を伴い、標準的な治療を使い果たしたことになる。大麻由来医薬品（CBMP）

による症状緩和は、このような患者のケアと生活の質を改善する可能性がある。この患者は、指、顎、両股関

節、肩の脱臼、自律神経障害、姿勢低血圧、非経口栄養を必要とする胃不全麻痺、カテーテル留置を必要とす

る膀胱痙攣などの症状を経験した。患者は微小椎間板切除術も必要とした。彼女の痛みの薬理学的治療は、最

低でもモルヒネ換算で 1日 220mgの服用が必要であった。医療用大麻治療開始後 3ヵ月で、疼痛レベルはか

なり軽減し、筋痙攣も減少した。治療 6ヵ月後、彼女はすべてのオピオイド薬を中止することができ、自己カ

テーテル留置や非経口栄養を受ける必要がなくなった。治療後、彼女の Barthel Index スコアは 15（完全依存）

から 100（自立）に改善した。治療と関連した社会経済的な健康変数では、A&E や病院への入院、正式な英国

国民保健サービス（NHS）によるケアが有意に減少した。彼女はフルタイムの教育とパートタイムの仕事に復

帰することができた。患者は医療用大麻の英国国民保健サービス（NHS）処方を受けることができない。その

ため、彼女は違法な大麻による自己治療に頼っており、製品汚染や犯罪のリスクがある。彼女は現在、Project 

Twenty21 を通じて、非認可の全植物大麻由来医薬品（CBMP）を月 450ポンドで私費処方してもらっている。

これには、バランスの取れた CBD と THC の舌下オイルが含まれている： THC 舌下油と高 CBD 舌下油を 1

日 3回、さらに必要に応じて急性症状緩和のために高 THC 大麻花を吸入している。この症例では、医療用大

麻に関する臨床医の知識や教育が不十分であること、ガイドラインが制限的であること、副作用の恐れ、コス

トや供給の問題などが、アクセスを阻む障壁となっていた。この症例報告は、この治療法の選択肢に対する認

識と臨床的専門性を高める必要性を示すとともに、医療用大麻の治療的および経済的利益に関する臨床データ

収集の拡大を求めている。 

 

 

 

「バスケット」プロトコールとは、1つの特定の介入、すなわち医療用大麻を複数の疾患にわたって投与する

アプローチを示す(46)。このようなプロトコールのもとでは、投与量、投与頻度を変化させ、リアルタイムの

患者データを収集するためにデジタルプラットフォームを統合することで、従来の RCT では一般的でなかっ

た治療介入を深く表現型化するのに有用となる可能性がある(46)。さらに、バスケットプロトコールは、医療

用大麻の対症療法的効果に関する現在の知識が広範かつ広範囲に及び、QOL の変化が最も報告されている治

療結果のひとつであるという点で、医療用大麻に適している（Project Twenty 21 参照）。慢性疾患では、疼痛、

不眠、炎症といった身体的症状と、抑うつ、不安、快感消失といった精神神経症状が重複して現れる(47)。 

 

しかし、QOL やウェルビーイングの尺度に加え、前述の身体的・神経精神的後遺症を含むより包括的な主要

評価項目があれば、医療用大麻の治療効果をより総合的に捉えることができる。エンドポイントを把握し、患

者を含めるためのこのような診断学横断的なアプローチは、医療用大麻の有効性を最もよく捉えない先験的な

単一のエンドポイントに制限するのとは対照的に、医療用大麻の臨床的有用性の多次元的な広がりをよりよく

捉えることができるだろう。基本的には、このような方法によって、これらの新薬の臨床的有用性ができるだ

け多くの患者に行き渡るよう、最善のアプローチをより深く理解することができるようになる(46)。 

 

 

市民科学の取り組みも、特に医療用大麻の観点から、貴重なデータを提供する可能性がある。制限的な薬物政

策により、大麻由来医薬品（CBMP）sに関するプラセボ対照試験は、本国でのライセンスや集中的な規制監

督を必要とするため、実験室での実施は困難であり、費用もかかる。市民科学的アプローチは、こうした課題

を克服するのに役立つかもしれない(48)。市民科学的アプローチとは、個人が入手した医療用大麻製品を使用

し、オンラインの指示に従って、自宅でプラセボ対照を実施するものである。利点は、低コストであることと、
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世界規模で参加者を募集できることである(48)。 

 

この方法は、医療用大麻へのアクセスをめぐる法的な問題や、英国では医療用大麻を用いた研究機関への研究

資金が不足していることから、現実的に有用であると考えられる。市民科学の取り組みでは、参加者自身の身

体的・精神的ウェルビーイングの変化を記録することができ、これらは ReLeaf（49）のようなデジタルアプリ

に臨床アンケートを統合したり、FitBits や Oura リングのようなデバイスを使った客観的な生体測定によって

評価することができる。したがって、RCT の設定よりもはるかに多くの個人を通じて、豊富なデータセット

を取得することができる。 

 

このような研究から得られた結果は、リアルワールドのデータに基づくより明確な仮説生成につながる可能性

があり、それによって医薬品開発プロセスにおけるリスクを低減し、貴重な経済資源を節約することができる。 

 

(RWE)  

このように多くの利点がある一方で、RWEの使用にはいくつかの限界もある。これらの多くは、RCT の開発

と昇格に役立ったものであり、伝統的にランダム化によって対処されてきた治療割り付けに関連する潜在的交

絡を適切にコントロールできない可能性に関連する限界が含まれる。特定の尺度の収集が研究者の管理下にな

いため、データの欠落はよくあることである。 

 

大規模なサンプル（時には数百万）から得られる大量のデータが利用可能であるため、第一種過誤（本当は差

がないのに、差があると間違えてしまうこと）のリスクが高まる可能性があるが、これは解析プロトコルを事

前に慎重に規定することで克服できる。これは、特定の条件下での有効性に関する先験的仮説を評価する大麻

のリアルワールド研究とはあまり関係がない。 

 

保険や電子カルテ（EHR）データベースのような大規模な現実世界のデータセットには、洗練されたアウトカ

ム評価がないことが多く、死亡率のような明確に定義されたエンドポイントに焦点が当てられる。このような

焦点は、大麻由来医薬品（CBMP）の有効性を評価するのに適していないかもしれない。とはいえ、患者報告

によるアウトカム指標を実際のデータ収集に取り入れることで、この潜在的な限界を克服することは可能であ

る。 

 

最後に、RWE はまだ規制当局に医薬品を認可する根拠として認められていない。しかし、英国国立医療技術

評価機構（NICE）が最近 RWEフレームワークを策定したことは、この現状が変わりつつあることを示してい

る。この枠組みの中で、英国国立医療技術評価機構（NICE）は RWEに関連する潜在的なバイアスをどのよう

に評価し、対処するのが最善かを検討している(28)。ボックス 3 は、大麻由来医薬品（CBMP）に関連して

RWEを実施するための主要な提言事項をまとめたものである。 
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1. 大麻は優れた安全性プロファイルを有し、確立された医薬品（medicinal products）である。多くの患者中

心のアプローチが適用可能であり、すでに適用されていることから、ランダム化比較試験（RCT）エビデ

ンスの欠如という懸念は見当違いである。 

 

2. リアルワールドエビデンス（RWE）アプローチは、広範な疾患にわたる大麻由来医薬品（CBMP）の臨床
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効果エビデンスの開発を加速させる鍵であるため、現在の RCT 中心から脱却し、RWEの結果を取り入れ

る必要がある。医療用大麻の RWE における患者数は、これまでのすべての RCT の合計よりもはるかに

多く、時間的感度も高い（継続的な縦断的データ取得のため）。 

 

3. RWEは、RCT の結果では得られない特定の患者に関するデータを提供できる。医療の現実は、すべての

患者にとって、すべての新しい治療が n=1 の実験であるということである。個々の患者のアウトカム（転

帰）測定は、治療価値のゴールドスタンダードである。 

 

4. RWE は RCT よりもはるかに多くの患者から得られるため、より生態学的に妥当なデータを提供する。

RCT では通常、併存疾患のある患者は除外されるが、臨床現場ではそのような患者が大多数を占めるか

らである。 

 

5. 新薬の広範な有用性と臨床アウトカム（転帰）の生態学的妥当性を向上させるためには、RWEが不可欠で

あるとのコンセンサスが、実務者や規制当局の間で高まっている。このような進歩は、個人の治療プロト

コルを最適化し、21 世紀の医療における重要な目標である個別化医療や精密医療への移行を支援する上

で大いに役立つであろう。 

 

6. 西洋医学の RCT では、歴史的にWEIRD（西洋人、高学歴、工業化、富裕、民主主義）の参加者が圧倒的

に多いため、その結果は一般集団を代表するものではない。このような部分集団に基づく有効性は、医療

における民族的・人種的格差をもたらす。これは、リアルワールドから得たより代表的なデータの取得に

よって、積極的に対抗することができる(50)。 

 

7 .欧州医薬品庁（EMA）は最近、疾患、集団、医薬品の用途と性能に関するリアルワールドのエビデンスを

提供するため、データ解析とリアルワールド問診ネットワーク（DARWIN EU ）を立ち上げ、リアルワー

ルドデータ（RWD）の価値に対する理解の高まりを裏付けている。 

 

8. RWE は、現在の科学的エビデンスベースを発展させるための、より多くのデータの必要性に対処するこ

とができる。これまでのところ、医療用大麻の患者や処方箋の枚数について、国を超えて均質なデータ収

集方法はない。カナダでは、大規模なデータベースの開発により、副作用を監視し、より効果的に管理で

きるようになった(51)。そして、その結果を規制や政策立案に反映させることができる。 

 

9. 大麻由来医薬品（CBMP）の利用可能な RWEエビデンスは、様々な臨床状態におけるその利点を強調し

ている。特に治療抵抗性の患者や特定の病状において、大麻由来医薬品（CBMP）は重要な治療選択肢と

なりうる。 

 

10.  患者報告アウトカム（PRO）は重要である。優れた医療行為に関する GMC（英国医療総合評議会）の

ガイダンスでは、すべての登録医師が患者の意見や経験を考慮し、尊重しなければならないことを明確に

している。理想的には、医師は適応をより明確にするために、患者とともにエビデンスを構築すべきであ

る。データギャップが大きい分野では、より厳密な研究や RCT が必要である。 

 

11. 安全性データの収集は不可欠である。医師やその他の医療提供者は、あらゆる治療の結果をモニターで

きる必要がある。副作用は、例えば英国のイエローカード制度や医薬品固有のデータベースを通じて登録

され、対処されなければならない。 
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12. ファーマコビジランス（医薬品安全性監視）は引き続き重要である。害があれば報告する必要がある。特

に医療用大麻の処方と依存に注意を払うべきである。特定の医療用大麻依存に関する質問票が開発されて

おり、臨床ファーマコビジランスに含めるべきである。 

 

 

 

100万人を超える英国の患者が、違法な大麻製品で自己治療を行っている。国際的なデータベースのエビデン

スから、これらの薬剤は、現在の薬剤が無効であるか忍容性が低い多くの患者にとって、治療において顕著な

利点を提供することが示唆される。世界的な RWEから得られた現在の知見は、現在認められていないレベル

の評価に値するエビデンスのパターンを強く示唆している。 

 

ランダム化比較試験（RCT）が不足しているという批判は見当違いである。処方者はしばしば、RCT がなけ

れば処方できないと誤解している(31)。しかし、1999年から 2014年の間に、RCT データなしに食品医薬品

局や欧州医薬品庁から認可された医薬品や適応症は 50以上ある(52)。 

 

CBPM は効果があり、多くの場合、人生を変え、忍容性も高いという患者からの強い個人的証拠があるにもか

かわらず、「有効性の証拠が不十分である」というような表現がよく使われる。多くの医師は、患者の生活体

験の証拠を含めることを怠り、処方をためらう理由として、（ほとんどの適応症について）RCT がないことを

挙げている(31)。4年近く前に法律が改正され、大麻由来医薬品（CBMP）の処方が認められるようになった

にもかかわらず、医療や薬学の専門家が大麻由来医薬品（CBMP）を受け入れていないことは、患者にとって

明らかに不利益である。 

 

大麻には優れた安全性プロファイルがあり、歴史的に確立された薬（medicine）である(1)。実用的な長期研究

（T21 など）によって、その安全性と有効性をさらに確認することができる。RWE は、医療用大麻について

臨床的に有用なデータを得るための最良の方法である。コントロールされた臨床研究に加えて、このような努

力を、実験室以外でのリアルワールドの大麻治療の影響を評価する研究で補うことが不可欠である。 

 

本稿が、政策立案者や処方者が医療用大麻に関する RWEの価値を理解し、救済をもたらす可能性のある医薬

品へのアクセスを制限し、患者にとって最終的に有害なままの現状を克服するためのアプローチを開発する一

助となることを願っている。 
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