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　　＜特集「小児・AYA世代肉腫治療研究の最前線」＞
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抄　　録
　小児・AYA世代軟部組織肉腫は希少疾患であり，その治療成績の向上のためには，多施設共同
臨床試験の実施が不可欠である．
　小児期に最も発生頻度の高い軟部組織肉腫である横紋筋肉腫については，わが国では，日本横紋
筋肉腫研究グループ（Japan Rhabdomyosarcoma Study Group; JRSG）を設立し，2年以上の準備期
間を経て，2004年から第 1世代多施設共同臨床研究である JRS-I試験を実施した．JRS-Iにおける
治療成績は，欧米の治療成績に比肩するものであり，中央病理診断体制，外科療法や放射線治療の
局所治療についてインフラと一定の指針を整備した．その後，JRSGは 2014年に設立された日本
小児がん研究グループ（Japan Children’s Cancer Group; JCCG）横紋筋肉腫委員会に組織化され，
第 2世代多施設共同臨床研究である JRS-II臨床試験を現在実施している．症例登録の適格年齢を
30歳未満までに引き上げ，低・中間リスク群では治療関連毒性を軽減し，高リスク群では，新規
治療開発へとつなげるより治療強度の高い試験治療を実施している．
　横紋筋肉腫以外の小児期の軟部肉腫（非横紋筋肉腫軟部肉腫）については，さらに希少である．
本邦では，非横紋筋肉腫軟部肉腫における治療開発は，ほとんど行われておらず，現状を把握した
うえで，標準治療の確立と新規治療の開発が望まれる．
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Abstract

　　Childhood/AYA generation Soft tissue sarcoma is a rare cancer with a low incidence, and it is 
essential to conduct multicenter clinical trials in order to improve its treatment results.
　　Rhabdomyosarcoma is the most common soft tissue sarcoma in childhood.  The Japan 
Rhabdomyosarcoma Study Group（JRSG）conducted the JRS-I study, a first-generation multicenter 
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は　じ　め　に

　小児の軟部組織肉腫は横紋筋肉腫と非横紋筋
肉腫軟部肉腫に大別される．小児期に最も多く
発生する軟部肉腫は横紋筋肉腫であるが，それ
でも日本での年間発症数は 50～100例と希少
である．また，全身のあらゆる部位から発生し，
病理組織像は診断の困難な未分化小円形細胞性
腫瘍であるため，軟部組織腫瘍や小児腫瘍に精
通した病理医をはじめ，各臓器・部位別の外科
専門医や小児の特殊性に精通した放射線治療医
との連携，すなわち集学的治療が必須であり，
その標準治療開発，新規治療開発には，多診療
科連携による多施設共同研究が必須である．
　わが国では，日本横紋筋肉腫研究グループ
（The Japan Rhabdomyosarcoma Study Group; 

JRSG）が，2004年から，第 1世代多施設共同
臨床研究である JRS-I試験を実施した．JRS-I
における治療成績は，欧米の治療成績に比肩す
るものとなり（論文作成および投稿中），中央
病理診断体制，外科療法や放射線治療の局所治
療について一定の指針が整備された．その後，
JRSGは，2014年に設立された日本小児がん研
究グループ（The Japan Children’s Cancer Group; 
JCCG）の横紋筋肉腫委員会によりに組織化さ
れ，第 2世代多施設共同臨床研究である JRS-II
臨床試験を現在実施している．症例登録の適格
年齢を 20歳未満から 30歳未満までに引き上
げ，低・中間リスク群では治療関連毒性を軽減

した治療，高リスク群においては，新規治療開
発へとつなげるより治療強度の高い治療による
試験治療を行っている．
　本稿では，小児・AYA世代の軟部肉腫臨床
研究の過去・現状からその成果と課題を明らか
にし，今後について展望する．

横紋筋肉腫の臨床試験

1．日本の横紋筋肉腫臨床試験の創成期（JRS-I

臨床試験）
　横紋筋肉腫は，将来骨格筋を形成する筋芽細
胞，あるいは，悪性転化後に骨格筋分化能を発
現した間葉系幹細胞に由来する，骨格筋の形質
を有する，小児で最も頻度の高い軟部肉腫（悪
性腫瘍）である．思春期・若年成人（AYA）世
代から高齢者まで幅広い年齢層に発生し，成人
患者の割合は全発生数の約 40％を占めるとの
報告もある1）．
　横紋筋肉腫の治療成績は欧米を中心とする
多施設共同臨床試験の成果である集学的治療
の進歩により，飛躍的に改善した．米国では，
Intergroup Rhabdomyosarcoma Study Group
（IRSG）が 1970年代初頭に設立され，それぞ
れ登録期間 7～8年をかけて，IRS-Iから IRS-
IV研究の 4期にわたる治療研究が行われ，予
後因子によるリスク群別層別化治療が横紋筋肉
腫の標準治療として確立されていった2）．1991
年から1997年まで実施された IRS-IV研究では，
限局例の 3年無病生存率は 77％となり，現在

clinical study, from 2004.  The treatment results in JRS-I are comparable to those in Europe and the 
United States, and guidelines have been established for the central pathological diagnosis system and 
local treatment including surgery and radiotherapy.  The JRS-II clinical trial, a second-generation 
multicenter clinical study, is currently underway by the Japan Children’s Cancer Group（JCCG）
Rhabdomyosarcoma Committee. The eligibility age has been raised to less than 30 years in the trial. 
Treatments with reduced treatment-related toxicity are being conducted in the low- and intermediate-
risk groups, and treatments with high-intensity chemotherapy are being conducted in the high-risk 
groups.
　　Childhood soft tissue sarcoma other than rhabdomyosarcoma（non-rhabdomyosarcoma soft 
tissue sarcoma）is even rare.  In Japan, treatment development for childhood non-rhabdomyosarcoma 
soft tissue sarcoma has not been carried out. It is expected to establish a standard treatment and 
develop a new treatment after understanding the current situation.

Key Words: Soft tissue sarcoma, Rhabdomyosarcoma, Childhood cancer, Clinical trial.
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の治療成績に匹敵するまでになった3）．
　一方，2000年以前の我が国では，すでに論
文化された，1～2世代前の IRSGスタディプ
ロトコル概要を追試，もしくは参考にして施設
ごとに独自の治療が行われているのが現状で
あった．当時の日本小児外科学会悪性腫瘍委員
会の登録データによれば，1985年～1990年の
5年間に登録された 133例の小児横紋筋肉腫例
の累積生存率は 46.7％であった．また，平成
13～14年度厚生労働省がん研究助成金（金子
班）の分担研究として，細井らが行った全国ア
ンケート調査では，1971年から 2001年までの
30年間に我が国で治療された小児横紋筋肉腫
555例の生存率は，未だ再発の可能性のある現
在治療中例や治療終了後 5年未満の生存例を含
めても，48.3％に留まるという結果であった．
　1990年代には国立がんセンター小児科の大
平を代表とする厚生省がん研究助成金研究班
で，Group III（初回手術で大きな取り残し腫
瘍がある例），IV例（初診時遠隔転移のある例）
の小児横紋筋肉腫例を対象に自家骨髄または末
梢血幹細胞移植を併用した超大量療法の有効性
を検討する比較検討試験が行われた．本スタ
ディにおいて，共通の多剤併用化学療法レジメ
ンで寛解導入後，維持化学療法のみ行う対照群
に比し，超大量療法群の優位性が示唆されたも
のの，対照群の無イベント生存率が 20％未満
と極端に悪く，また，術後 Group分類以外に，
術前 Stage分類や病理組織亜型らの予後因子の
組み合わせによりなされるリスク群分類に基づ
く歴史的対照群との比較検討ができなかった点
で，横紋筋肉腫進行例に対する超大量療法の有
効性を証明するには至らなかった4）．同種末梢
血幹細胞移植による移植片対腫瘍効が治療抵抗
性の横紋筋肉腫患者において一定の腫瘍縮小効
果があったとの報告5）があるが，現在のところ，
自家および同種を含め，造血幹細胞移植および
併用した超大量療法が横紋筋肉腫の治療として
有効とのコンセンサスは得られていない．
　1991～2002年にわが国で治療された横紋筋
肉腫例の全国的調査（63施設 331例）では，
当時最新の IRS-V分類が可能な症例データを回

答できる標準レベル以上の治療水準を有する施
設というバイアスはあるものの，5年全生存率
は 60.7％であった6）．ただし，米国ではそれぞ
れ予後良好および不良の病理組織型とされる胎
児型および胞巣型（それぞれ 3年無病生存率
83％および 66％）の予後が，我が国では，と
もに 5年生存率 60％前後にとどまり，予後に
全く差が認められないこと，予後不良組織型
の胞巣型の頻度が 22％と少ないこと，その
マーカーである特徴的な PAX3/7-FOXO1融合
遺伝子の解析率がわずか 10％と少ないこと，
など，我が国の横紋筋肉腫の病理診断およびそ
れに基づく治療上の問題点が明らかとなっ
た6）．
　1990年代の終わり頃から 2000年代初頭にか
けて，Group III以上の中等度以上進行横紋筋
肉腫例および胚細胞腫例の全国スタディ設立準
備委員会において，幾度の議論を重ね，2004年，
構想から 4年以上をかけて日本横紋筋肉腫研究
グループ Japan  Rhabdomyosarcoma  Study 
Group（JRSG）が設立されるに至った．JRSG
では，IRSGと同様のリスク群による層別化治
療を行う臨床試験として，JRS-I試験が考案，
実施された．
　細井らが行った調査結果6）において，組織亜
型診断の不確実さが示唆されたことを踏まえ
て，適切な組織亜型診断に基づいて試験治療が
行われるように，JRS-I試験では全ての登録症
例において，PAX3/7-FOXO1融合遺伝子の分
子診断を含む中央病理診断を行った．結果とし
て，胞巣型は 4割強を占め，治療成績は胎児型
で 3年の無再発生存率が 85％前後，胞巣型で
60％前後となり，適切な組織亜型診断からリス
ク分類が行われた結果と考えられた．以下に各
リスク群の概要と治療成績を示す．
　低リスク A群は，VAC 1.2療法 8サイクルに
よる治療期間の短縮と不妊など長期合併症の低
減を目標とした．シクロホスファミド 9.6 g/
m2の投与により，3年 PFS 83％，OS 100％と
良好な成績であった．
　低リスク B群は，IRS-IVの VAC 2.2療法の
シクロホスファミド 26.8 g/m2の投与が標準療
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法であったが，不妊など長期合併症を減らすた
めシクロホスファミド投与量を低減し，VAC 2.2
療法 8サイクル＋VA療法 6サイクルによるシ
クロホスファミド 17.6 g/m2の投与を行い，3
年 PFS 88％，OS 94％と良好な成績であった．
　中間リスク群では，IRS-IVにおける VAC 2.2
療法 14サイクルの有効性と安全性の検討を
行った．3年 PFS 75％，OS 83.5％と良好な成
績であった．ただし，JRSGのリスク分類では，
COG（Children’s Oncology Group）中間リス
クの予後不良群である胞巣型 Stage 2, 3，Group 
IIIが，JRSGでは高リスク群に編入されている
ため，COGの中間リスクの成績と，そのまま
比較することはできないことに注意が必要であ
る．
　高リスク群では，自家造血幹細胞移植を併用
した超大量化学療法の有効性を検討した．全体
の 3年 PFS 47.1％，OS 70.6％，胞巣型 Stage 2, 
3，Group III の 3 年 PFS 54.5％，OS 72.7％，
転移例の 3年 PFS 43.5％，OS 69.6％であり，
既存の治療と比べて短い治療期間で同等の治療
成績が得られた．一方で，超大量化学療法によ
る長期合併症に留意が必要である．上記でも触
れたとおり，現状では，横紋筋肉腫に対する超
大量化学療法の優位性は示されていない7）8）．
　JRS-I臨床試験における治療成績は，欧米の
治療成績に比肩するものであり，日本の横紋筋
肉腫診療の礎を築く有意義な試験となった．外
科療法や放射線治療の局所治療においても，一
定の指針を示すことができ，後続する JRS-II
臨床試験における局所治療指針にも取り入れら
れた．
2．現在の横紋筋肉腫臨床試験（JRS-II臨床
試験）と新規治療開発
　JRS-I臨床試験終了後，JRS-II臨床試験の試
験治療策定会議を繰り返し行い，試験計画書を
作成した．日本小児がん研究グループ（JCCG）
の発足を受けて，JCCG横紋筋肉腫委員会とし
て 2016年から 2017年にかけて JRS-II臨床試
験を各リスク群で順次開始した．
　JRS-II臨床試験では，AYA世代の治療成績の
改善も目指し，登録可能年齢を 30歳未満まで

引き上げている．低・中間リスク群においては，
JRS-I臨床試験で達成された良好な治療成績を
維持しながら，急性毒性・長期合併症を低減す
ることを目的として治療計画が立てられた．ま
た，高リスク群においては，予後不良な治療成
績の改善を目指して，強力な治療による寛解導
入を目指し，新規薬剤導入のためのプラット
フォームとなる治療計画として策定された9）．
　JRS-I臨床試験では，症例登録後 3週間以内
に報告される中央病理診断により，組織型が登
録時の施設病理診断から変更となり，リスク群
変更が伴う場合は試験中止となっており，中止
例が多かったことが問題であった．JRS-II臨床
試験では，各リスク群の試験治療の最初の三週
間を統一し，中央病理診断結果により病理組織
亜型が修正され，リスク群が変更されても異な
るリスク群臨床試験に登録変更が可能とした．
図 1に JRS-IIリスク分類を示す．
　横紋筋肉腫は全身から発生するため，局所治
療に難渋することが多い．このため，JRS-II臨
床試験では，登録症例の局所治療が適切に行わ
れるように放射線画像診断，放射線治療，外科
治療のコンサルテーションシステムを設けた．
本コンサルテーションシステムで収集される情
報は横紋筋肉腫の局所治療の標準化に向けて有
用である．また，探索的評価項目として，血清
中のmicroRNAを定量し10），予後との相関を
解析して，将来的にリスク分類に用いることが
可能かの検討を行っている．
　低リスク A群において，JRS-I臨床試験では
シクロホスファミド 9.6 g/m2の治療により良
好な治療成績であったが，同時期に行われてい
た米国 COGの ARST0331試験では，VAC1.2
療法 4サイクルと VA療法 4サイクルのシクロ
ホスファミド 4.8 g/m2の投与量の治療が行わ
れ，治療成績を低下させずに減量可能であると
の結論が得られた11）．JRS-II臨床試験でも，同
じ治療により，日本でも同等の治療成績を達成
できるかを検証する試験とした．
　低リスク B群では，JRS-I試験ではシクロホ
スファミド 17.6 g/m2の治療が行われた．JRS-
II試験では，シクロホスファミドをイリノテカ
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ンに置き換えて，シクロホスファミド投与量を
10.8 g/m2まで低減し，シクロホスファミドに
よる急性毒性・長期合併症の低減を目指す臨床
試験が行われている12）．
　中間リスク群では， JRS-I試験において
30.8 g/m2のシクロホスファミド投与が行われ
たが，JRS-II試験では，低リスク B群と同様，
シクロホスファミド投与量を 18.8 g/m2まで低
減し，イリノテカンを導入することにより，シ
クロホスファミドによる急性毒性・長期合併症
の低減を目指す臨床試験が実施されている．
　高リスク群では，ARST0431試験において多
剤併用療法が行われ，無増悪生存期間の延長を
認めたが，36か月の無増悪生存率は，これま
での臨床試験の成績と著しい差を認めなかっ
た13）．ARST0431試験の治療骨格は，深い寛解
を導入できるものの，治癒に至るためには，新
規治療法の追加が必要であると考えられた．高

リスク群において，大量療法の有効性を示す根
拠は現時点では示されていない．高リスク群治
療の化学療法の強度は最大限にまで高められて
おり，これ以上の古典的な抗がん剤の追加は現
実的ではなく，異なる作用機序の薬物療法が地
固め療法として望ましい．日本においては，作
用機序の異なる治療として免疫療法に着目し，
高リスク群治療にて寛解後に，WT1ペプチド
ワクチンを投与することによる再発率の低減を
目指した医師主導治験を細井，宮地らが実施し，
現在結果を解析中である．

今後の日本での横紋筋肉腫臨床試験

　横紋筋肉腫の標準治療開発としては，低・中
間リスク群において，急性毒性・長期合併症を
低減する方向性，高リスク群においては，新規
治療開発と連携した治療成績の改善を目指す方
向性は，JRS-II試験と同様と考えられる．

図 1　JRS-IIリスク分類
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　低リスク群は，すでに予後は良好であり，引
き続き，現在の治療成績を保ちながら，急性毒
性・長期合併症を低減する治療を目指すことが
予想される．低リスク A群については，JRS-II
試験の VAC1.2療法 4サイクル＋VA療法 4サ
イクルの試験治療において，予後が維持されれ
ば，本治療が標準治療として確立すると考えら
れる．低リスクB群においては，シクロホスファ
ミド 10.8 g/m2までの減量が JRS-II試験で行わ
れている．米国 COGの臨床試験では，シクロ
ホスファミド 4.8 g/m2では，治療成績の低下
をきたしていることから，JRS-II試験の 10.8 g/
m2からのさらなる減量は困難な可能性がある．
男性の妊孕性への影響が懸念されるアルキル化
剤の投与量であるため，他の薬剤の導入により
アルキル化剤のさらなる減量を目指すかについ
て，検討が望まれる．
　中間リスク群においては，JRS-II試験での結
果により，さらなるアルキル化剤の減量が可能
かについて，検討が必要となる．また，米国
COGでは，ARST1431試験において，mTOR
阻害剤であるテムシロリムス 14-16）の上乗せ効果
が検討されており，この試験の動向も標準治療
開発に影響を及ぼすと考えられる．
　高リスク群においては，新規薬剤の導入なし
にはさらなる治療成績の改善は困難と考えられ
る．新規薬剤開発と歩調を合わせた標準治療開
発が望まれる．新規治療開発においては，前述
の通り，古典的な抗がん剤の上乗せ効果は限定
的であると考えられ，分子標的治療薬，あるい
は免疫療法など新しい作用機序の薬剤の探索が
重要となる．
　リスク分類について，日本では組織亜型によ
る分類が行われているが，欧米では融合遺伝子
による分類が主流となりつつある．欧米の前向
き試験での融合遺伝子を用いたリスク分類の妥
当性についての結果を踏まえて，今後，日本で
も融合遺伝子を用いたリスク分類を導入するか
判断していくこととなる．また，横紋筋肉腫腫
瘍組織検体を用いた最近の網羅的ゲノム解析で
は，予後が比較的良いとされる胎児型横紋筋肉
腫群の中にも予後不良な遺伝子異常や細胞内情

報伝達経路異常をもつ一群の存在が示されてお
り17），将来はさらに患者を細層別化して該当す
る新規分子標的治療薬の有効性の有無を検証す
るような臨床試験も行われていく可能性があ
る．横紋筋肉腫の病態解明のための最近の基礎
医学的研究については，本特集の菊地の項に示
されるが，横紋筋肉腫への CAR-T療法も含め，
当研究室では様々な研究を行なっている17-25）．
　上記のような流れも踏まえ，横紋筋肉腫のよ
うな希少がんでは，一国ではランダム化比較試
験は困難であり，国際共同臨床試験を実施する
ことで検証的試験を効率的に実施しようという
動きがある．現在，横紋筋肉腫の国際共同デー
タベース（INternational Soft Tissue saRcoma 
ConsorTium; INSTRuCT）の構想があり，国
際的なリスク分類，治療法の共通化を通して，
新たな国際共同臨床試験がデザインされていく
ことが期待されている．

非横紋筋肉腫軟部肉腫の臨床試験

　小児で最も多い軟部肉腫は横紋筋肉腫であ
り，横紋筋肉腫以外の軟部肉腫は症例数が少な
く，滑膜肉腫，未分化肉腫など非常に多彩な疾
患の集まりとなり，総称して，非横紋筋肉腫軟
部肉腫と呼ばれる．小児血液がん学会の疾患登
録によると年間発生例はおよそ 35～60例であ
る26）27）．近年，欧米で臨床試験が行われ，腫瘍径，
外科的切除結果，悪性度，転移の有無により層
別化し，イホスファミドとドキソルビシンによ
る化学療法と放射線治療，外科治療を組み合わ
せた標準治療が確立しつつある．
1．非横紋筋肉腫軟部肉腫の臨床試験の現況
と今後
　米国 COGでは ARST0332試験が行われ，悪
性度，切除状況，大きさ，転移の有無により，低・
中間・高リスク群に分類し（表 1），化学療法，
放射線治療，手術からなる集学的治療が行われ
た（図 2 A, B）．5年の無イベント生存率は，低・
中間・高リスク群で，それぞれ 88.9％，65.0％，
21.2％，5年全生存率は，低・中間・高リスク
群で，それぞれ 96.2％，79.2％，35.5％であり，
層別化治療が適切に行われた結果であると考え
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表 1　ARST0332試験での非横紋筋肉腫軟部肉腫のリスク分類

図 2 A　ARST0332試験での非横紋筋肉腫軟部肉腫の層別化治療（限局例）
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られた．
　ARST1321試験では，切除不能軟部肉腫症例
について，パゾパニブと放射線治療の併用効果
を検討する臨床試験が実施され，本試験におい
ては，化学療法感受性腫瘍と，抵抗性腫瘍に分
類して，化学療法感受性腫瘍においては，イホ
スファミド，ドキソルビシンの化学療法±パゾ
パニブ，抵抗性腫瘍においては，放射線治療±
パゾパニブの介入を行い，パゾパニブが病理学
的奏効に寄与するかを検討したランダム化比較
試験が行われた．結果として，パゾパニブ群の
24例中 14例（58％），コントロール群の 18例
中 4例（22％）に 90％以上の組織学的奏効が
得られた（p＝0.02）．本試験は，米国 COGと
成人の臨床試験グループであるNRG Oncology
の共同で実施され，主任研究者もそれぞれのグ
ループから一人ずつ選出されている．結果とし
て，小児，成人共に良好な症例登録が得られて
おり，非横紋筋肉腫軟部肉腫における臨床試験
のあり方の一つと考えられる．
　欧州でも European  paediatric  Soft  tissue 

sarcoma   Study   Group（EpSSG）により，
NRSTS2005試験が行われ，米国 COGと同様
な方針でのリスク分類，治療が行われ，希少な
非横紋筋肉腫軟部肉腫についてのエビデンス
が発表されている．また，現在は European 
Cooperative Study Group for Pediatric Rare 
Tumors（EXPeRT）が中心となって，臨床試
験の実施が困難であるという制約の中，標準治
療確立のため，希少な小児がんのレジストリー
やガイドラインの作成を行っている28）．多くの
非横紋筋肉腫軟部肉腫の専門家らも，希少な軟
部肉腫の診療の改善のため，このグループに所
属している．
　日本では，まだ小児の非横紋筋肉腫軟部肉腫
について取り上げた臨床研究はなく，JCCGの
Rare tumor ワーキングの枠組みで，小児固形
腫瘍観察研究のデータを基にした非横紋筋肉腫
軟部肉腫の検討を計画している．本邦での小児
の非横紋筋肉腫軟部肉腫の実態を明らかにし，
今後の標準治療開発，新規治療開発をどのよう
に進めていくことができるかの基礎的データと

図 2 B　ARST0332試験での非横紋筋肉腫軟部肉腫の層別化治療（転移例）
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なることが期待される．
2．非横紋筋肉腫軟部肉腫の新規治療薬（NTRK

阻害剤の開発）
　NTRK融合遺伝子を治療標的とするトロポ
ミオシン受容体キナーゼ（TRK）阻害剤につ
いては，小児で有効性の報告が相次いでいる．
SCOUT試験29）30）や STARTRK-NG試験31）にお
いて，標準治療に不応であり，NTRK融合遺
伝子を有する小児固形腫瘍症例に投与され，治
療効果が得られた．当科でも著効例を経験して
いる（発表予定）．従って，小児の非横紋筋肉
腫軟部肉腫では，NTRK融合遺伝子の検索を
含め，遺伝子パネル検査の実施を考慮すべきと
考えられる．ただし，TRK阻害薬剤を，乳幼
児を含む小児に投与した際の長期的な副作用に
ついては未知であり，予期しない副作用が発現
する可能性があり，使用に際しては十分な検討
と家族のコンセンサスを得て行う必要がある．
　本邦での TRK阻害剤の承認に際しては，成
人の治験と並行して，小児を対象とした治験も
実施され，同時期に薬事承認を受けている．厚
生労働省からは，事務連絡「成人と合わせて評
価可能な小児（10 歳又は 12 歳以上の小児）の
臨床評価の留意点について」が発出されており，
小児を対象とした医薬品の臨床開発の一層の効
率化，適正化を図ることを目的として，成人と
合わせて評価可能な小児の年齢層及び疾患につ
いて，臨床評価の留意点が記載されている．小

児がん領域での新規治療開発の促進の端緒とな
ることが期待され，特に非横紋筋肉腫軟部肉腫
のような症例数が少ない疾患においては，成人
と協調した新規治療開発は重要である．

結　　　　　語

　横紋筋肉腫においては，JRS-I試験で整備さ
れた臨床試験体制を基に JRS-II試験を実施中
である．低・中間リスク群で急性毒性・長期合
併症を軽減する試験治療が，高リスク群では新
規治療開発へとつなげる治療強度の高い試験治
療が行われている．新規治療開発としては，高
リスク群における維持療法としてのWT1ペプ
チドワクチン療法の医師主導治験が終了してお
り，その解析が待たれる．非横紋筋肉腫軟部肉
腫については，まず本邦の現状把握と標準治療
の確立と，合わせて，乳児線維肉腫など NTRK

融合遺伝子を有する軟部肉腫の治療における
NTRK阻害剤の使用の確立のための臨床試験
の策定が望まれる．小児期から成人期に幅広く
発症する軟部肉腫の治療開発に際しては，臨床
研究やレジストリーの策定の段階から成人，小
児を診療する多診療科・多職種の医療者・研究
者が参画することが必要であり，幅広い年齢層
を対象とした良質なエビデンスを創出する試験
が実施可能となると考える．

　開示すべき潜在的利益相反状態はない．
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