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PMDAの業務

医薬品医療機器法（旧：薬事法）に基づき、厚生
労働大臣の委託による健康被害救済、承認審査、
安全対策業務を通じて国民保健の向上に貢献する

PMDAの果たす3つの役割 セイフティ・トライアングル
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科学的な判断
（例）
• 医薬品等の審査・調査、治験相談
• 副作用報告の受理、情報収集・整

理・調査・分析
• 副作用情報の提供
• 救済給付金の支給、拠出金の徴収

など

PMDAと厚生労働省
行政措置等の実施
（例）
• 審議会への付議、最終的な承認

判断
• 安全対策の企画・立案
• 回収・緊急安全性情報発出指示

等安全対策措置の実施
• 救済判定

など
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○研究開発期間 9～17年
○成功確率 約3万分の1

医薬品が世の中に出る流れ

有効性と安全性を色々な
方法で確認しています

くすりの適性使用協議会 高等学校医薬品教育資材（図表・数値：日本製薬工業協会「明日をになう新薬」
「てきすとぶっく2012」より改変）を 一部改変

治験
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治験とは

くすりの候補を用いて国の承認を得

るための成績を集める臨床試験は、

特に「治験」と呼ばれています

医薬品、医療機器、再生医療等製品の承認申請の
ために提出する資料のうち、臨床試験の試験成績
に関する資料の収集を目的とする試験の実施

医薬品医療機器法第2条の17 より
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治験を実施するためのルール

⚫医薬品医療機器法

⚫GCP（Good Clinical Practice）
「医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令」

くすり全般に関す
る法律

国際的に合意さ
れたルール

✓治験の内容を国に届け出ること

✓治験審査委員会で治験の内容をあらかじめ審査すること

✓同意が得られた患者さんのみを治験に参加させること

✓重大な副作用は国に報告すること

✓治験が適正に行われていることを確認すること
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倫理的な配慮のもとに、科学的で
適正に実施されるように・・・

被験者の人権と安全性の確保
臨床データの信頼性の確保
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第Ⅰ相試験：健康成人が対象、主として安全性を見る

第Ⅱ相試験（前期）：患者（少数）が対象、有効性を
瀬踏みする

第Ⅲ相試験：より多くの患者が対象、比較試験などに
より有効性・安全性を確認する

第Ⅱ相試験（後期）：患者が対象、有効で安全な用量
を決定する

非臨床試験：動物での試験

承認申請

医薬品の一般的な開発プロセス
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医薬品の開発・承認までの流れ
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承認申請

（独）医薬品医療機器総合機構

審査結果通知

薬事承認

医薬品の申請から薬事承認まで

申請者

厚生労働省 医薬・生活衛生局
医薬品審査管理課

薬事・食品衛生審議会

薬事分科会

医薬品第一部会

医薬品第二部会

医療機器・体外診断薬部会

諮問

答申
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審査体制

部 長

審査役・審査役補佐

チーム主任

生物統計

生物統計学

臨床

医 学

毒性市販後

薬 学 等

品 質 薬理 体内動態

獣 医 学

信頼性が裏付けられた申請資料
に基づき、有効性・安全性、効
能・効果、用法・用量、使用上
の注意の妥当性などを評価

外部の専門家と
も協議します

チーム審査
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審査時の主な注目点の例

⚫ 実施された試験や提出された資料の信頼性が担保されて

いるか？

⚫ 目的とする効能・効果を考慮し、適切にデザインされた

臨床試験が実施され、対象集団における医薬品としての

有効性が示されているか？

⚫ 得られた結果に臨床的意義があると判断できるか？

⚫ 海外試験を含めて試験全体でどのような有害事象が出て

いるか？

⚫ リスクに見合ったベネフィットが期待できるか？

⚫ リスクを回避できる方策があるか？

・・・・・など
「新医薬品承認審査実務に関わる審査員のための留意事項」より抜粋・改変
https://www.pmda.go.jp/files/000164631.pdf

https://www.pmda.go.jp/files/000164631.pdf
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• 臨床現場のニーズに合っているか？
• 対象患者が適切に設定され、選択されて
いるか？

• 設定された用法・用量は適切か？
• 症例数は適切か？
• 対照薬は適切か？
• 評価項目は適切か？
• 有害事象は適切に収集されているか？

など

https://www.pmda.go.jp/files/000164631.pdf
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そのほか、該当する疾患・品目について

• 承認されている治療薬は？

• 標準的な治療法は？最新の治療法は？

• 臨床的な位置付けは？

• 市販後の安全対策は妥当か？

なども踏まえ、科学的観点から評価を行い、承認の
可否について判断し、チームで議論を行い、審査報
告書を作成する
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審査報告書

審査における主要な議論が書かれたレポートのよう
な文書

論文に記載されていない情報
も多く含まれている

⚫ 申請にあたり提出された資料に基づいて、どのような
審査を行い、どのような判断を行ったか
• 効能・効果
• 用法・用量
• 臨床的位置づけ
• その他 禁忌、使用上の注意の設定 など

⚫ 承認後に留意すべき点は何か

PMDAのWeb siteに掲載
誰でも読める
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最終的に
こういうところを
決めています

警告：その薬剤の副作用などで死
亡例や重い障害が、比較的高い頻
度で出たような場合等、最も注意
を必要とする注意事項を記載。

禁忌：薬剤の投与により、臓器障
害の悪化や、副作用発現が増強さ
れる懸念のある対象に｢使用しない
こと｣（禁忌）と記載。

医療用医薬品の添付文書
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承認審査の限界

⚫ 承認前に治験等から得られる安全性情報の限界

• 限られた患者集団、被験者の選択／除外基準

• 併用療法、併用薬、投与期間等の制限 など

⚫ 製造販売後の患者集団の拡大、患者背景の多様化
• 併用薬、合併症、臓器障害
• 高齢者、長期投与
• 服薬コンプライアンス、食事の影響 など

⚫発生頻度が低い重篤な副作用の発生
⚫承認前に予測できない重篤な副作用の発生

臨床現場の多様な条件全
ての反映は不可能・・・
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⚫ 医薬品は、ベネフィットとリスクのバランスが大事

⚫ 副作用（リスク）のない薬はない

⚫ 治験で得られる情報には限界がある

⚫ 承認時点での科学水準という限界もある

安全対策として

✓ 適切な調査や監視を行うことにより、安全性上の問題を

できるだけ早期に発見することは可能かもしれない

✓ 安全性上の問題に早期に対応し、早期に情報公開するこ

とで、被害の拡大を防ぐことは可能かもしれない
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医薬品には必ずリスクがあります

ベネフィットとリスクのバランスが重要

新薬の承認（販売開始）はゴールではない

審査段階から始まる市販後安全対策

⚫ 適切な医薬品リスク管理計画を策定

⚫ 適切な添付文書の作成

⚫ 必要に応じ、適正使用のための資材の作成

⚫ 製造販売後調査実施の要否について検討

など
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まとめ

⚫薬剤は基礎研究、非臨床試験、臨床試験など、色々な方法

で有効性・安全性が確認されます。

⚫製薬企業はこれらの結果を申請資料としてまとめ、製造販

売の承認取得のための申請を厚生労働省に行います。

⚫承認権限は厚生労働省（厚生労働大臣が承認）にあります

が、審査の実務はPMDAが行っています。

⚫PMDAでは申請資料に基づいて、さまざまな観点から承

認の可否について審査を行っています。

⚫医薬品には必ずリスク（副作用）があります。ベネフィッ

トとリスクのバランスが重要です。


