
小児関連ＦＤＡガイダンス概説

医療機器の小児への適応評価のあり方に関する専門部会
（第3回、平成27年7月8日）

（独）医薬品医療機器総合機構

医療機器審査第一部、二部、三部

資料 ２‐１
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背景

 問題意識
– 小児適応で医療機器開発が進んでいない
– 医療現場では成人用の医療機器を小児に適応外使用する等のニーズがある
– 小児適応の医療機器の開発促進を目的とする

 ガイダンス提示
①小児用医療機器の市販前評価 ［第2回専門部会］

Premarket Assessment of Pediatric Medical Devices ‐ Guidance for Industry and
Food and Drug Administration Staff

②医療機器の小児使用に関する情報提供に関するガイドライン ［第2回専門部会］

Providing Information about Pediatric Uses of Medical Devices ‐ Guidance for
Industry and Food and Drug Administration Staff

③医療機器の小児使用への外挿のための既存臨床データの活用に関するガイ
ドライン
Leveraging Existing Clinical Data for Extrapolation to Pediatric Uses of Medical
Devices ‐ Guidance for Industry and Food and Drug Administration Staff
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• ガイダンス①

– ＰＭＡ，ＨＤＥ等、新規性の高い医療機器や重篤な疾患用の人道的
使用の医療機器について、申請にあたっては小児での患者数、申請
品の小児適応の可否、ニーズ等の調査結果を添付することにより、
小児適応への開発促進につなげる

• ガイダンス②

– 小児適応に対する評価について、特に留意事項（小児特有の注意が
必要など）を明示
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③ 医療機器の小児使用への外挿のための
既存の臨床データの活用に関するガイダンス

 問題意識

– 医療機器の承認が妥当な科学的エビデンスの基づくものであることを確保し
つつ、小児患者での安全かつ有効な使用を促進することが目標

– しかし、小児患者の診断又は治療に使用される機器の申請を裏付けるため
に科学的エビデンスは不足

 目的

– ＰＭＡ又はＨＤＥで用いた既存の関連臨床データを活用することにより、安全
かつ有効な小児用医療機器の利用可能性を高める

– 小児用医療機器の適応および製品表示を裏付けるために既存の臨床テータ
活用が適切であるとＦＤＡが考える状況について説明する

– 外挿が適切であるか、適切な場合はどの程度までデータ活用が可能かを判
断する際のＦＤＡが用いるアプローチの概要を示す

– 小児での推測精度を高めるようデータを活用するために用いることができる
統計学的方法論について記述すること
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小児の外挿入決定プロセス

 外挿の適切性の判断要因

– 既存の成人でのデータ又は集団特性が意図する小児集団と類似して
いること

– 試験デザイン、データ収集及び測定に関する成人データの品質が担保
されていること

– 成人データにおける医療機器の安全性、有効性が適切に保証されて
いること
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小児外挿のためのフロ―チャート

B.意図する小児集団に関連する機器の効

果を測定するためのエンドポイントが既
存データソース中に存在するか？

A. 治療対象となる疾患又は状態は
小児集団において生じるか？

C.
1. 機器は埋め込み型又は身体接触型か？もしその場合は、埋め込み部位及び期間は、成人と意図する小児集団の間

で、機器の安全性又は有効性に意味のある影響を及ぼす程度に異なるか？あるいは、

2. 機器特性は、小児と成人の間で、小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的意味のある影響を及ぼす程度に
異なるか？あるいは、

3. 小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的に意味のある影響を及ぼすような、意図する小児集団に特有の特
性はあるか？あるいは、

4. 疾患特性は、成人と意図する小児集団の間で、小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的に意味のある影響
を及ぼす程度に異なるか？あるいは、

5. 成人と意図する小児集団の間で、小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的に意味のある影響を及ぼすよう
なその他の違いはあるか？

ボックスCで同定された相違点及び／又

は不確実性にも関わらず、機器の安全性
及び有効性が適切に保証されているか公
正かつ責任のある判断のため外挿データ
を使用することはできるか？

成人データの品質は、安全性又は
有効性を示すための小児データの
代用として十分か？

成人データの品質は部分的
な外挿を行う上で十分か？

外挿不可 部分的な外挿の候補 完全な外挿の候補

外挿不可

はい

はい

1項目以上のはい

はい

はい はい

いいえ

いいえ

いいえ いいえ

いいえ

すべていいえ
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C.
1. 機器は埋め込み型又は身体接触型か？もしその場合は、埋め込み部位及び期間は、成人と意図する小児集団の間で、機器

の安全性又は有効性新見に意味のある影響を及ぼす程度に異なるか？あるいは、

2. 機器特性は、小児と成人の間で、小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的意味のある影響を及ぼす程度に異なる
か？あるいは、

例）小児集団に使用するために、必要となる機器の変更（デザイン、材質、使用機序など）が、機器の安全性又は有効性に臨
床的に意味のある影響を及ぼす場合

3. 小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的に意味のある影響を及ぼすような、意図する小児集団に特有の特性はある
か？あるいは、
【例】
– 機器の動作期間中の発育
– 検体試料のサイズ及び量、参照値又は正常値
– 血清学的 in vitro診断機器の場合、異なる免疫状態による一部の部分集団に特有の問題
– In vitro診断機器の場合、妨害物質に関係する分析上の問題
– 治療薬モニタリング機器の場合、用量又は代謝の違い
– 小児の人的要因
– 若年被験者に対する時間暴露の影響の増大（例えば、集団間での長期毒性の違い）

4. 疾患特性は、成人と意図する小児集団の間で、小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的に意味のある影響を及ぼす
程度に異なるか？あるいは、
例）成人と小児で、疾患特性の有病率又は重症度、若しくは疾患の自然歴が異なる場合

5. 成人と意図する小児集団の間で、小児集団での機器の安全性及び有効性に臨床的に意味のある影響を及ぼすようなその他
の違いはあるか？

ボックスＣの例示

7



外挿を制限する可能性がある（全般的）因子

 小児の疾患又は病態の知見がほとんどない

 当該医療機器は成人用でＦＤＡ承認済ではない

 エンドポイントを直接使用できない

 統計モデルで差異を説明できない

 人的要因及び成長が小児患者の安全性に影響しうる

 小児使用のために適切な製品表示がない

 使用するデータは現在の医療習慣と異なる

 適切なリスク低減を保証できない
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データ外挿の不確実性

外挿のための統計学的方法論

などの観点からの記載がある

その他
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FDAガイダンスを踏まえ、国内における医療機器の
小児適用を評価する際の論点、留意点

1. 小児集団の定義について ［第2回専門部会］

2. 医療機器の小児使用に関する情報提供について ［第2回専門部会］

3. 小児における有効性と安全性の評価方法について ［第2回専門部会］

4. 成人データを小児へ外挿、評価する際の留意点について

5. 海外臨床データを用いて、国内での有効性と安全性を評価する際の留

意点について
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１．小児集団の定義について

［第二回専門部会資料から抜粋］
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２．医療機器の小児使用に関する情報提供について

［第二回専門部会資料から抜粋］
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３．小児における有効性と安全性の評価方法について

［第二回専門部会資料から抜粋］
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４．成人データを小児へ外挿、評価する際の留意点について
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５．海外臨床データを用いて、
国内での有効性と安全性を評価する際の留意点について

 平成9年3月31日付 薬発第479号 「外国で実施された医療用具の臨床試験デー
タの取り扱いについて」より抜粋

受入れの要件

1 臨床試験の方法、臨床評価の方法等が、我が国の基準又はガイドラインを満たすもの
であるか、我が国の医療実態に適用し得るものであること。

2 試験を適切に実施し得る経験と能力を有する研究者により、公的機関又は大学附属医
療機関等信頼性ある医療機関において実施されたものであること。

3
適切な手順と方法（世界医師会が定めたヘルシンキ宣言の遵守、我が国の医療用具

の臨床試験の実施に関する基準又はこれと同等以上の外国の基準への適合）で実施さ
れたものであること。

4 臨床試験データの基礎となった個別の症例記録・統計解析記録等の生データ等につい
て、必要に応じ調査し得るものであること。

1．外国臨床試験データの受入れ

外国で実施された臨床試験に関するデータ（以下「外国臨床試験データ」という。）については、
別表の各項のすべての要件に適合する場合は、医療用具の製造（輸入）承認申請の審査資料と
して受け入れるものであること。

15


