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2021年度 2022年度 2023年度

• 2024年1⽉に厚⽣労働省から通知＊が発出され、オーファンの指定時
期を開発初期の⾮臨床段階まで早めるなど指定範囲を拡⼤

• 2024年度の指定の数は顕著に増加

＊令和6年1⽉16⽇付け医薬薬審発0116第1号、医薬機審発0116第1号
https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001285832.pdf

希少疾病⽤医薬品の指定の推移（2025年5⽉末時点）

2021年度 2022年度 2023年度 2024年度 2025年度
（５⽉現在）

26 25 36 86 11
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制度に関する課題

統⼀に関する課題

• ⻑期にわたり指摘されていた課題
• 厚⽣労働省に提案し、すでに以下の内容に

ついて省令改正に向け、検討が開始された

• 試験/企業ごとに記載様式が異なり、作業が
煩雑であることに起因する課題

• マルチステイクホルダにて、様式統⼀に向け
活動（令和7年度以降）

１．シングルIRBの原則化
２．実施医療機関の⻑の役割の⾒直し
３．治験副作⽤等報告制度の運⽤改善
４．DCT（分散型治験）の導⼊・運⽤の整理
５．SMOへの監督権限強化
６．ICH E6(R3) に伴う必要な改正

質に関する課題
• オーバークオリティ等、従前より指摘の 課題
• マルチステイクホルダにて、不要な作業の特
定・廃⽌に向け活動（令和7年度以降）

国内治験を効率的に実施し、国⺠にいち早く治療薬を届けるため、製薬企業、医療
機関、規制当局、被験者等あらゆるステイクホルダが協⼒して効率的に治験を⾏う
ための仕組み（治験エコシステム）の早期導⼊が期待されている。

治験エコシステムの早期導入を推進（治験エコシステム導入推進事業）

背景

令和7年度事業概要

令和6年度
事業

厚⽣労働省／PMDAは、事業実施機関／関連医療機関と連携し、課題の洗い出しを実
施。成果報告会（令和7年3⽉24⽇）において、3課題に⼤別し継続検討する旨説明。

 昨年度特定された3つの課題の解消に向けた活動を開始
 事業実施機関（群⾺⼤学医学部附属病院、⼤阪⼤学医学部附属病院、国⽴がん研究センター）

／関連医療機関を選出し、これらの機関と連携して対応。7/7にキックオフミーティングを実施
 令和8年2⽉に成果報告会を開催予定。
【今年度の特⾊】検討に際し、選定された医療機関のみならず、関係団体（JPMA、EFPIA、

PhRMA、CRO協会等）とも連携の上、検討する予定 25
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https://www.pmda.go.jp/english/rs-sb-std/rs/0004.html
https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/research/0006.html
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https://www.soumu.go.jp/menu_news/kouhoushi/koho/2505.html

BPR DX
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