
小児用医薬品開発促進に向け
た行政の取り組み

医薬品医療機器総合機構
新薬審査第四部/小児医薬品WG

山岸 義晃

1第46回日本小児臨床薬理学会
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海外における小児医薬品の開発

欧米では小児医薬品の開発が法制化されており、成人
の開発過程で小児開発が検討される。
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Phase One Phase Two Phase Three Post marketing

PIP（Paediatric
Investigation Plan）

PSP（Pediatric Study 
Plan）/Written Request

Written Request

EMA（PDCO）

FDA（PeRC）

Waiver：免除
Deferral:猶予

FDASIA（ FDA Safety & Innovation Act  2012）
Best Pharmaceuticals for Children Act（BPCA）
Pediatric Research Equity Act（PREA）

欧州

米国

Pediatric regulation（No.1901/2006）
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日本の取り組み

 再審査期間の延長
 開発時の臨床試験においては小児に関する情報は限られていることか

ら、従前より、再審査期間中に適切な市販後調査を実施し、これらの患

者に医薬品をより適正に使用するための情報を収集すること （1999年2

月1日医薬発第107号）

 小児への使用が想定される医薬品について、承認申請中又は承認後引

き続き、小児の用量設定等のための臨床試験を計画する場合にあって

は、再審査期間中に行う特別調査等及び臨床試験を勘案し、再審査期

間を10年を超えない範囲で一定期間延長する （2000年12月27日医薬発

第1324号）

 薬価加算（5～20%）
 小児に係る効能効果／用法・用量が含まれ、比較薬が小児加算適用さ

れていない新規収載品（国内で小児効能・効果に係る臨床試験を実施し

ていない場合を除く） （2016年2月10日保発0210第1号）

小児用医薬品開発を
法的に義務付ける規制はない

第46回日本小児臨床薬理学会



小児用医薬品開発プログラムの最適化

 小児集団は脆弱なサブグループであり、小児被
験者の権利を守り、過度の危険から保護する特
別な配慮が必要である。 （ICH E11 2.6）

 原則として、小児の被験者から法的に定められ
た同意を得ることはできない。 （ICH E11 2.6.3）

開発医薬品による不必要な曝露は最小限とし、
既存の知見を最大限に活用した効率的な開発を

検討する。
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PMDAの取り組み

 小児医薬品をめぐる問題点を整理し、海外との情報交換等を通

じて、審査迅速化及び開発促進の方策のための調査等を行う

 平成23年11月に設置

小児医薬品ワーキンググループ

医薬品審査
関係部

安全対策関係部

次世代評価
手法推進部 他関係各部

事務局
研究支援・推進部

（全体進行管理）

小児WG

Stakeholders：厚生労働省、業界団体、アカデミア等

http://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/standards-development/cross-sectional-project/0007.html
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医療上必要な医薬品や適応（未承認薬等）を解消するため、医療上の必要性の評価、承認のために必要な試験の有無・種類の検討などを行う。
未承認薬・適応外薬に係る要望を公募。募集期間は第Ⅰ回は2009年6月18日から8月17日まで、第Ⅱ回は2011年8月2日から9月30日まで、第
Ⅲ回は随時募集で、第一期を2013年8月1日から12月27日まで、第二期を2014年6月30日まで、第三期を2014年12月31日まで、第四期を2015

年6月30日までとしてとりまとめた。現在は第Ⅳ回として、随時募集で要望を募集中（2015年7月1日から2017年11月30日までをとりまとめた）。

医療上の必要性の高
い未承認薬・適応外薬
検討会議

【製薬企業】

承認申請に向けた開発の実施

次の（１）及び（２）の両方に該当し、 「医療上の必要性が高い」
（１）適応疾病の重篤性が次のいずれかの場合
ア 生命の重大な影響がある疾患（致死的な疾患）
イ 病気の進行が不可逆的で、日常生活に著しい影響を及ぼす疾患
ウ その他日常生活に著しい影響を及ぼす疾患
（２）医療上の有用性が次のいずれかの場合
＜未承認薬、適応外薬＞
ア 既存の療法が国内にない
イ 欧米等の臨床試験において有効性・安全性等が既存の療法と比べて明らかに優れている
ウ 欧米等において標準的療法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえ
ても国内における有用性が期待できると考えられる

＜未承認薬迅速実用化スキーム対象品目＞
ア 既存の療法が国内にない
イ 国内外の臨床試験において有効性・安全性等が既存の療法と比べて明らかに優れている

○未承認薬

欧米等6ヶ国（米、英、独、仏、加、豪）
のいずれかの国で承認されていること。

○適応外薬

欧米等6ヶ国（米、英、独、仏、加、豪）
のいずれかの国で承認（一定のエビデンス
に基づき特定の用法・用量で広く使用され
ている場合を含む） されていること。

○未承認薬迅速実用化スキーム対象品目

欧米等6ヶ国（米、英、独、仏、加、豪）
のいずれの国でも未承認薬であるが、一定
の要件を満たしていること。

【関連学会、製薬企業】
要望に係る見解の提出

【開発支援】

・希少疾病用医薬品指定等により開発
支援

・公知申請への該当性の妥当性を確認

・承認申請のために実施が必要な試験
の妥当性を確認

【学会、患者団体等】
未承認薬・適応外薬に係る要望

→重複をまとめると
・第Ⅰ回要望は374件
・第Ⅱ回要望は290件
・第Ⅲ回要望は168件
・第Ⅳ回要望は 56件

WG（分野ごと設置）

医療上の必要性を評価

企業に開発要請
第Ⅰ回要望は165件
第Ⅱ回要望は88件
第Ⅲ回要望は50件
第Ⅳ回要望は10件

開発企業を募集
第Ⅰ回要望は20件
第Ⅱ回要望は15件
第Ⅲ回要望は5件
第Ⅳ回要望は2件

2018年5月末まで

医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議



日・米・欧の稀少疾病医薬品制度
日本 米国 欧州

関連法規 薬機法第77条の2 Orphan Drug Act Regulation EC No.141

施行年 1993 1983 2000

指定要件 患者数5万人未満

（1万人あたり3.9人）

患者数20万人以下

（1万人あたり6.5人）

人口1万人あたり5人

医療上の必要性 開発コストを米国で回収
できない

生命を脅かす、非常に
重篤

開発の可能性 医療上の必要性

指定数
（施行開始より2012年まで）

269件 2614件 1000件

市場独占期間 10年 7年 10年

迅速承認制度 あり あり あり

申請費用の優遇 あり あり あり

助言・指導の優遇 あり あり あり

税制措置 あり あり あり

Franco P. Drug Discov Today.;18: 163-72,2013
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開発の
可能性

医療上の
必要性

対象患者

希少疾病用医薬品等の指定要件

○ 国内の対象患者数が5 万人に
達しない疾患※

※ 平成27年4月1日から、用途が「指定難
病」の場合、5万人以上の疾患であっても
本要件を満たすものとする

○ 代替する適切な医薬品等又は
治療方法がないこと、又は既存
の医薬品と比較して著しく高い
有効性又は安全性が期待される
こと

○ 対象疾病に対して、当該医薬
品等を使用する根拠があり、開
発計画が妥当であること

これらの条件を満たす医薬品等を指定

（医薬品医療機器法第77条の2）

本邦の希少疾病用医薬品・医療機器への開発支援
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支援等の内容について

優先的な治験相談及び優先審査の実施

試験研究費への助成金交付

新医薬品：優先品目9ヵ月（通常品目12ヵ月）※
新医療機器（優先品目）は10ヵ月（通常品目は14ヵ月）※

税制措置上の優遇措置

申請手数料の減額

＜医薬品医療機器総合機構
(平成31年度目標)＞

＜医薬基盤・健康・栄養研究所＞

＜医薬基盤・健康・栄養研究所による認定＞

研究開発に関する指導・助言

助成金を除く希少疾病用医薬品等の試験研究費総額の20％が税控除の対象。

＜医薬基盤・健康・栄養研究所＞

指定から承認申請までに必要な試験研究に要する直接経費の2分の1に相
当する額を上限。

総審査期間

※ 目標値は、優先品目、通常品目共に80%タイル値
※※ 医療用医薬品の場合のみ

※※

○ 希少疾病用医薬品・医療機器への開発支援として、希少疾病用医薬品等を指定し、優先的な治験相談及
び優先審査、試験研究費への助成金交付、税制措置上の優遇などの優遇措置を行っている。
※ ①対象患者数が５万人に達しないこと又はその用途が指定難病であること、②医療上の必要性が高い
こと、③開発の可能性が高いこと、の３つの要件を満たす医薬品等

190415
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医療情報データベース推進事業の概要
電子カルテ等の医療情報を大規模に収集・解析を行う医療情報データベース（MID-NET）を

PMDAに構築。ビッグデータの活用により、医薬品等の安全対策の高度化を推進する。

平成30年度より行政・製薬企業・アカデミアによる利活用が可能な、MID-NETを本格運用を開始。

拠点病院

全国10拠点
23病院

400万人
規模

東北大、東大、千葉大、
NTT病院、北里大、浜松医大、
徳洲会、香川大、九大、佐賀大

DB
DB拠点病院

電子カルテ
データ

検査データ

レセプトデータ

DPCデータ

MID-NET

拠点病院

DB

拠点病院

DB

行政（PMDA） 製薬企業 アカデミア

医薬品等の安全性
情報の調査・解析

 副作用の発現頻度を把握し、他剤との比較が可能

 副作用情報・投与実態等の能動的な収集が可能

⇒ 医薬品等の安全対策の高度化が期待

15第46回日本小児臨床薬理学会
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クリニカル・イノベーション・ネットワーク
推進プロジェクト

2019年3月13日第5回臨床開発環境整備推進会議資料より https://www.mhlw.go.jp/content/10801000/000487610.pdf
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産官学での意見交換

PMDA主催

小児用医薬品の開発促進を目指して
～子供の未来のために今できること～

2016年11月28日開催

第12回臨床研究部会（2019年5月6日開催）資料より

日本製薬工業協会主催

小児医薬品開発ワークショップ
2019年7月12日開催

関連学会からの提言

産官学で課題の共有や議論
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Pharmaceuticals and Medical Devices Agency (PMDA)

日本小児科学会

国際共同研究
支援事務局
（仮称）各診療分野での小児効

能・小児用量等（小児希少
疾病も含む）の開発が必要
な優先順位リスト（Priority 
list）の作成

Priority list

調査研究補助

開発費を
貸付補助

海外小児治験
ネットワーク

必要に応じ

連携

国際共同研究・
国際共同治験

承認取得

各企業

事業終了
後に原則
年賦返済
（無利子）

※２

※２ 国立成育医療研究センター

※１

※１

伴走型
支援

国内小児治験
ネットワーク

小児医薬品研究開発研究班

本取り組みにより我が国
における小児科領域の薬
剤開発を促進する！

※１AMED「医療研究開発革
新基盤創成事業」（CiCLE）

依頼品目の開発に協力
開発依頼PIP

PSP

小児医薬品開発ネットワーク

第46回日本小児臨床薬理学会



PMDA-FDA 合同セミナー

 2018年度：6月11日～14日開催 12カ国から24名が参加
 2019年度：7月8日～11日開催 13か国・地域及びWHOから26名が参加

 アカデミア、FDA及びPMDAが講師を務め、以下の内容を共有

 PMDAの概要と日本における小児医薬品開発の最新情報

 FDAの概要と米国における小児医薬品開発の最新情報

 ICH E11

 データの外挿、倫理問題

など

 小児医薬品開発時の臨床試験に関するケーススタディの実施

日欧米以外の国と小児開発における知識・経験を共有する

ことにより、国際共同試験の実施の可能性が高くなり、
小児医薬品開発の促進が期待される。

20第46回日本小児臨床薬理学会
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モデル&シミュレーションの活用
に向けたPMDAの取組み

22

1. モデル&シミュレーション（M&S）検討プロジェクトチーム

2. 海外規制当局とのクラスター活動（EMA、FDA、PMDA、HC、TGA）

PMDA内のM&Sに関する知識の利用・共有体制の強化

薬物動態・臨床薬理、生物統計、臨床医学、その他

専門分野、部横断的な共有・議論が可能な体制

 PMDA内の他のPTと協力（小児医薬品WG、オーファン

医薬品WG、心血管リスク評価PT）

 個別品目のM&S関連事項の科学的評価・方針決定
 知識と経験の内部共有、外部発信

第46回日本小児臨床薬理学会



2017年度 2018年度 2019年度

生理学的薬物速度論モデルによる解析及び
解析報告書に関するガイドライン

医薬品の曝露-反応解析ガイドライン

母集団薬物動態/薬力学ガイドライン

2019.5通知

AMED研究事業において
作成中のモデル&シミュレーション関連の行政指針

2019.6
パブコメ終了

2019.9
パブコメ開始

23第46回日本小児臨床薬理学会



 小児用医薬品開発は、既存の知見を最大限に活用
した効率的な開発をおこなう必要がある。

 本邦では、これまで、「医療上の必要性の高い未承
認薬・適応外薬検討会議」における検討や、希少疾
病用医薬品制度等を活用し、小児用医薬品開発を
推進してきている。

 今後、RWDの利活用のための基盤整備を進め、ア
カデミアや国内外の関係者との連携、M&Sのさらな

る活用により、小児用医薬品の開発が推進されるこ
とが期待される。
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