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PMDAの患者参画の取組みと今後の展望

- 規制当局の業務・判断に患者の声をどう活かしていくか -

独立行政法人 医薬品医療機器総合機構（Pharmaceuticals and Medical Devices Agency，PMDA）

新薬審査第一部（主任専門員，臨床担当）/ 患者参画WGリーダー
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はじめに

本日の内容については，

演者の個人的見解や検討中の事項を含んでおり，

必ずしもPMDAの公的見解ではないことにご留意ください



⚫ 厚生労働省管轄の独立行政法人（2004年4月1日設立，前身：医薬品医療機器審査センター等）

職員数：約1,000人（うち，医師（臨床担当）は約50人)

PMDA（医薬品医療機器総合機構）

科学的判断（レギュラトリーサイエンス）に基づき，より安全でより品質のよい製品をより早く医療現場に

届け，医療水準の向上に貢献することを目的としている，「規制当局」と呼ばれるカテゴリーの組織です



抗がん剤の場合，

第I〜III相にかけての

臨床試験の成功確率は5%程度

基礎研究 非臨床試験 臨床試験 申
請

審
査

承
認

製造販売

５～８年 ３～７年

※低分子化合物についての数
出所：厚生労働省「薬事工業生産動態統計年報」
出典：日本製薬工業協会 DATA BOOK 2023

治験相談 with PMDA 承認審査 by PMDA

6カ月～1年

1/2,659

178 化合物

1/9,468

50 化合物

1/24,915

19 化合物

開発 承認審査 実用化

安全対策・救済 by PMDA

ドラッグライフサイクル：医薬品の開発から販売まで



医薬品を作る会社
（製薬会社等）

厚生労働省

申請 報告

承認審査 承認

薬に関する情報を
纏めた「添付文書」も

医療現場に提供

医療機関/薬局

⚫ 製薬企業等が様々な臨床試験を実施し，品質，有効性及び安全性について問題がないか検討

⚫ 試験結果に基づき，厚生労働大臣へ承認申請を行い，PMDAでの審査において，品質，有効性

及び安全性に問題がなければ承認され，薬価が決まり，医療現場で使えるようになります

承認

医薬品の申請から承認，販売に至るまで



PMDAの仕事を一言で言うと，「評価」・・・審査部門では，有効性，安全性等の評価

PMDAの3つの役割（セイフティ・トライアングル）

“Patient Centricity”

トライアングルの中心は国民
New logo from last year !

国民を中心とした「セイフティートライアングル」

科学的判断の実施

• 医薬品等の審査・調査，治験相談

• 副作用等報告の受理・収集・整理・評価・調査

• 副作用等情報の提供

• 拠出金の徴収，救済給付金の支給 等



10例～40例

PMDAの患者参画のこれまでの歩み

PMDAや厚生労働省が開催する会議への患者代表の参加

2019年4月より「患者参画」を明示した歩みを始め，着実に歩みを進めてきた

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

疾患別意見交換会
の開始

患者・その家族の声を聴く目的の研修を実施（年1回，全役職員向け）

患者参画プラットフォームとの協働（意見交換，イベント開催，講演）

学会等の患者参画関連プログラムの登壇・企画

患者団体・患者支援団体との協働（意見交換，講演，イベント開催，資材作成）

2019年 2025年2021年

患者参画WG

に発展

2024年



10例～40例 数百例～数千例

患者参画についてのPMDAの活動の契機は2019年

～2018年度

「患者参画」を明示した活動は2019年3月まではなかった
✓ 2018年6月の製薬協による報告書では，「日本では欧米の規制当局が実施しているような

活動はほとんど実施されていない」と言及

https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/lofurc0000005m95-att/patient_centricity.pdf



10例～40例 数百例～数千例

患者参画についてのPMDAの活動の契機は2019年

2019年

2019年4月より「患者参画」を明示した歩みを始めた
… 研究においても，本邦での患者参画の機運が高まり始めた時期

2017年2月 医療分野研究開発推進計画（内閣健康・医療推進本部による）

：「立案段階から被験者や患者の参画を推進」

2017年10月 第3期がん対策推進基本計画

：「患者，癌研究者の参画によってがん研究を推進」

2019年3月 独立行政法人 日本医療研究開発機構（AMED）より『患者・市民参画

（PPI）ガイドブック〜患者と研究者の協働を目指す第一歩として〜』が発行

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/suisin/ketteisiryou/kakugi/170217senryaku.pdf 

https://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/0000183313.html 

https://www.amed.go.jp/ppi/guidebook.html 



10例～40例

患者参画についてのPMDAの活動の契機は2019年

2019年

✓ Patient First

✓ Access First

✓ Safety First

✓ Asia First

4F（FIrst）の設定（2019年4月）

4F：PMDAが率先

して取り組むもの

2019年4月より「患者参画」を明示した歩みを始めた
… 研究においても，本邦での患者参画の機運が高まり始めた時期

2017年2月 医療分野研究開発推進計画（内閣健康・医療推進本部による）

：「立案段階から被験者や患者の参画を推進」

2017年10月 第3期がん対策推進基本計画

：「患者，癌研究者の参画によってがん研究を推進」

2019年3月 独立行政法人 日本医療研究開発機構（AMED）より『患者・市民参画

（PPI）ガイドブック〜患者と研究者の協働を目指す第一歩として〜』が発行

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/suisin/ketteisiryou/kakugi/170217senryaku.pdf 

https://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/0000183313.html 

https://www.amed.go.jp/ppi/guidebook.html 



10例～40例

患者参画についてのPMDAの活動の契機は2019年

2019年

✓ Patient First

✓ Access First

✓ Safety First

✓ Asia First

4F（FIrst）の設定（2019年4月） 患者参画検討WGの発足（2019年5月）

4F：PMDAが率先

して取り組むもの

部横断的WGの一つ，2024年10月に患者参画WGに発展

活動目的

PMDAの患者参画への取組みとして，

患者団体及び患者支援団体との意見交換を行い、医薬品

及び医療機器開発における患者の声の活かし方を検討

https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/cross-sectional-project/0020.html

数百例～数千例

2019年4月より「患者参画」を明示した歩みを始めた
… 研究においても，本邦での患者参画の機運が高まり始めた時期

2017年2月 医療分野研究開発推進計画（内閣健康・医療推進本部による）

：「立案段階から被験者や患者の参画を推進」

2017年10月 第3期がん対策推進基本計画

：「患者，癌研究者の参画によってがん研究を推進」

2019年3月 独立行政法人 日本医療研究開発機構（AMED）より『患者・市民参画

（PPI）ガイドブック〜患者と研究者の協働を目指す第一歩として〜』が発行

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/suisin/ketteisiryou/kakugi/170217senryaku.pdf 

https://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/0000183313.html 

https://www.amed.go.jp/ppi/guidebook.html 



患者参画WG：PMDAの患者参画の「ハブ」として

⚫ PMDAの患者参画のあるべき姿を検討

（ドライバーとして意見交換会を企画等）

⚫ 各部門での患者参画活動の促進

⚫ 各部門での活動を後方からサポート

⚫ 各部門での独自の活動を横断共有
患者参画

WG

審査部

審査部

安全部

救済部

安全部



10例～40例

活動初期の成果物：PMDA患者参画ガイダンス

患者参画検討WG発足当初の主な活動内容が，PMDA患者参画ガイダンスの作成

2019年

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

2021年

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

PMDAの業務における患者参画の推進に当たり，PMDA及びその役職員が参照すべき

基本的な活動指針を取りまとめたガイダンス

01 患者からのインプット

患者等の声の積極的な収集を行い，“Patient First”というPMDAの取組みを具現化する

02 患者へのアウトプット

患者等からのより効果的な情報収集が可能となるよう，患者等向け情報提供の充実に努

め，PMDAの業務及び薬事行政に対する理解を深める

基本的方針

http://www.pmda.go.jp/files/000242830.pdf 

03 インプットとアウトプットの双方による患者参画の推進

http://www.pmda.go.jp/files/000242830.pdf


PMDA患者参画ガイダンスの描いた患者参画

患者の声を聴く
意見交換会等の実施

患者報告アウトカム
（PRO）の取扱い

の検討

PMDAが開催する会議
への患者参加を検討

既存の患者向け
情報の更なる充実

・患者のニーズを把握したPMDA

ウェブサイトの充実
・PMDAからの情報提供の効果測定

（アンケート実施など）

患者からの情報収集
（患者からのインプット）

患者への情報提供･周知
（患者へのアウトプット）

患者のPMDA業務への
理解の向上

薬事制度の理解・普
及を促進する取組み
・学会の市民向け講座等を含め

PMDAの取組みの紹介
・特定の疾患や患者等にタイムリー
に情報を届ける配信ルートの検討

“Patient First”

PMDAの業務への反映



10例～40例

PMDAの患者参画のこれまでの歩み

PMDAや厚生労働省が開催する会議への患者代表の参加

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

患者・その家族の声を聴く目的の研修を実施（年1回，全役職員向け）

患者参画プラットフォームとの協働（意見交換，イベント開催，講演）

学会等の患者参画関連プログラムの登壇・企画

患者団体・患者支援団体との協働（意見交換，講演，イベント開催，資材作成）

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

疾患別意見交換会
の開始

2025年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



⚫ 医薬品，医療機器，再生医療等製品等の審査においては，厚生労働省薬事審議会に患者・消費者

の立場からの委員が参加

⚫ PMDAの組織運営においては，PMDA運営評議会，審査・安全業務委員会，救済業務委員会等に

薬害被害者や患者・消費者の立場からの委員が参加

10例～40例

PMDAの患者参画のこれまでの歩み

PMDAや厚生労働省が開催する会議への患者代表の参加

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



患者・その家族の声を聴く目的の研修を実施（年1回，全役職員向け）

患者・その家族の声を聴く目的の研修

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

⚫ 医薬品の副作用等被害に関する研修（2005年度～）：2024年度の聴講数585名

⚫ 患者さんからPMDA業務の社会的意義を学ぶ（2019年度～）：例年400名以上が聴講

➢闘病体験や治療開発の期待などについて講演いただいている

（過去の演者）・全国がん患者団体連合会

・日本難病・疾病団体協議会

（ムコ多糖症，筋萎縮性側索硬化症，マルファン病，強直性脊椎炎の患者・その家族）

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



学会等の患者参画関連プログラムの登壇・企画

学会等の患者参画関連プログラムの登壇・企画

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

⚫ 医薬品等のライフサイクル，PMDAの存在や患者参画活動を知っていただくような講演を実施

➢ 日本臨床試験学会学術集会総会（2023年2月），製薬協のシンポジウム（2023年7月），がん研究の患者

市民参画についてのがん対策推進総合研究事業係る研修会（2024年7月）・セミナー（2025年4月），DIA

日本年会2024（2024年10月）・・・等々

⚫ 患者との協働で学会のシンポジウムやペイシェントアドボケイトプログラム（PAP）を企画

➢ DIA日本年会2025：アジアの患者さんを招いてのシンポジウム（DIAmond Session2）を企画

➢日本臨床腫瘍学会学術集会（JSMO2026）：患者選考研究をテーマにしたPAPをともに企画

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



学会等の患者参画関連プログラムの登壇・企画

学会等の患者参画関連プログラムの登壇・企画

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

⚫ 医薬品等のライフサイクル，PMDAの存在や患者参画活動を知っていただくような講演を実施

➢ 日本臨床試験学会学術集会総会（2023年2月），製薬協のシンポジウム（2023年7月），がん研究の患者

市民参画についてのがん対策推進総合研究事業係る研修会（2024年7月）・セミナー（2025年4月），DIA

日本年会2024（2024年10月）・・・等々

⚫ 患者との協働で学会のシンポジウムやペイシェントアドボケイトプログラム（PAP）を企画

➢ DIA日本年会2025：アジアの患者さんを招いてのシンポジウム（DIAmond Session 2）を企画

➢日本臨床腫瘍学会学術集会（JSMO2026）：患者選考研究をテーマにしたPAPをともに企画中

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



学会等の患者参画関連シンポジウムをともに企画

アジアの患者のempowermentとコラボレーションの促進を目的としたセッション



患者参画プラットフォームとの協働（意見交換，イベント開催，講演）

患者参画プラットフォームとの協働

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

⚫ PPI JAPANと定期的な意見交換会を実施，PPI JAPAN主催のセミナーでの講演（2024年12月等）

⚫ 日本臨床腫瘍研究グループ（JCOG）の患者・市民セミナー（入門編）の講演の1つを担当，意見

交換に参加（2024年8月，2025年8月，2年連続でWGメンバー中心に10名以上が参加）

⚫ PFMD/EUPATI主催のPatient Engagement Open Forum（PEOF）のセッションに参画（2025年3

月，2025年6月）

⚫ 国立がん研究センター東病院を中心とするSCRUM-JapanのFairy’sとの共催による意見交換会を

実施（2026年3月）

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



患者参画プラットフォームとの協働（意見交換，イベント開催，講演）

患者参画プラットフォームとの協働

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

⚫ PPI-JAPANと定期的な意見交換会を実施，PPI-JAPAN主催のセミナーでの講演（2024年12月等）

⚫ 日本臨床腫瘍研究グループ（JCOG）の患者・市民セミナー（入門編）の講演の1つを担当し，意

見交換に参加（2024年8月，2025年8月，2年連続でWGメンバー中心に10名以上が参加）

⚫ 国立がん研究センター東病院を中心とするSCRUM-JapanのFairy’sとの共催でによる意見交換会

を実施（2026年3月）

⚫ PFMD/EUPATI主催のPatient Engagement Open Forum（PEOF）のセッションに参画（2025年3

月，2025年6月）

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



患者団体・患者支援団体との協働（意見交換，講演，資材作成）

患者団体・患者支援団体との協働

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

⚫ 患者団体・患者支援団体との意見交換 最近の取組みは後ほど紹介

⚫ 患者団体・患者支援団体主催のセミナー等での講演

⚫ 資材作成での協働

2019年 2021年

https://www.pmda.go.jp/safety/0004.html

➢ 3品目の資材を患者会とPMDA安全対策部との協働で作成

➢ 患者にとって分かりやすく，患者により届きやすい資材

資材の意義（患者向医薬品ガイドといった資材もある中で），

資材に含めるべき内容など，まだ試行段階の活動

患者参画WG

に発展

2024年

これまでの活動を，参画の場やPMDAの協働のパートナーに基づき，5つに分けて



10例～40例

PMDAの患者参画の歩みを加速させるために・・・

PMDAや厚生労働省が開催する会議への患者代表の参加

課題を振り返った上で，更に歩みを進め，加速させるために・・・

“4F”の一つとして，
”Patient First”を明示

患者参画検討WGが発足

PMDA患者参画
ガイダンスの発出

患者・その家族の声を聴く目的の研修を実施（年1回，全役職員向け）

患者参画プラットフォームとの協働（意見交換，イベント開催，講演）

学会等の患者参画プログラムの登壇・企画

患者団体・患者支援団体との協働（意見交換，講演，イベント開催，資材作成）

2019年 2021年

患者参画WG

に発展

2024年



10例～40例 数百例～数千例

⚫ 外部からの提案や，単発のactionが多く，継続性・発展性に欠ける

⚫ 単発の講演で認知は僅かに向上するものの，限界があり，どうしても一方向的

⚫ 声を聴く患者さんとの距離が遠い，慣れた患者さんにどうしても偏る印象も

⚫ PMDAがどうやって声を活かしていくかの全体像が見えにくい

⚫ 安全や救済は業務の性質上もあり，患者さんと接したり，具体的な活動が見える

ものの，審査については一歩を踏み出せていない印象

⚫ 医薬品審査の最終段階の薬事審議会には患者等の声を代表する方が参加している

ものの，そこに至るまでのPMDAの審査に患者の声を活かす場所が存在しない

これまでの患者参画を厳しく振り返ると・・・



10例～40例 数百例～数千例

ドラッグライフサイクル・PMDAにおける患者の声

審査の最終段階

←ここに患者の声を活かせるかどうかが今後の課題の一つ



これまでの患者参画の課題を踏まえて

参画のすそ野を広げる

PMDAから能動的な働きかけ

率直な意見交換かつ更なる参画の契機となる機会を

患者教育（研修）の整備

患者の声の活かし方の全体像の検討と患者との共有

継続性

発展性

双方向

認知

課題
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発展性

双方向

認知

課題



10例～40例 数百例～数千例

PMDAにおける患者の声の活かし方の検討

患者代表として議論に参加（治験相談，審査等，様々な段階で）

患者パネル設置や患者専門委員の委嘱を推進→患者代表として意見

ただし，代表してのコメントのためには，審査制度等を理解する研修が必要

患者との疾患毎等の意見交換（患者とPMDAがお互いを知る）

患者参画の根幹，持続可能な患者参画のために必須

PMDA職員：患者が現場で具体的に何に困っているかを理解する機会

患者：PMDAの業務や制度を理解する機会，声が求められていることを知る機会

PMDAの判断の根拠として明示可能なデータとして
Patient Experience Data（PED）：患者の経験や体験を伝えるデータ

特に，Patient Preference Studies（患者選好研究，PPS）によるデータへの期待
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10例～40例

Patient Experience Data：患者としての経験/体験を伝えるデータ

患者の経験に関するあらゆるデータのことを意味し，PROも，本日触れるPPI/PPSも，

広くは，これまでの医薬品の評価で用いている生存（Overall survival）などのデータも含まれる

広い
概念

1. Patient Reported Outcome（PRO，患者報告アウトカム）

2. Patient Preference Information/Patient Preference Studies（PPI/PPS，患者選好情報/研究）

3. 患者参画活動からのデータ

“P”から始まるさまざまな患者に関するデータの中で最も広い概念

2025年9月公開のEMA（欧州規制当局）
によるPEDに関するReflection paper

PEDの種類

Patient Experience Data（PED）とは？

https://www.ema.europa.eu/en/patient-
experience-data-ped-reflection-paper

2025年6月のPEOFでは日米欧の規制当局で
PEDの活用についてのセッションを開催



求められる水準は利用目的次第・・・規制当局での活用にあたっては，

Scientific rationale（科学的な根拠）は必須・・・

• Quality (データの質〈欠測の存在等〉)

• Validation（バリデーション）

• Consensus（疾患領域でのコンセンサス）

• Value of PED（PEDの価値の説明）

Validation

Data

quality

Consensus

Value

Patient Preference 

Information/Studies

（患者選好情報/研究）

への期待 Patient Preference Information/Studies

規制当局におけるPatient Experience Dataの活用



PPS，ご存知でしょうか？

Patient Preference Studies（PPS，患者選好研究）をご存知でしょうか？

医薬品規制調和国際会議（ICH）

E22のガイドラインのトピック

→2026年1月よりパブリックコメント開始

→2026年末にGlobalの最終化，日本の通知へ

2024年11月モントリオール会合にて

https://database.ich.org/sites/default/files/ICH_E22_Step2_draftGuideline_Assembly_Endorsed_FINAL_2025_1119.pdf

2025年11月にStep2bに到達したガイドライン案が公開



安全性 品質 有効性 利便性 価格

みなさんが「くすり」に求めるものは？

価値は多様・・・これに限らず，

みなさんそれぞれ大事にしたいことがあると思います．



安全性 品質 有効性 利便性 価格

「何が重要か」，「どれだけ重要か」を科学的に適切な方法で明らかに

Patient Preference Studies（PPS，患者選好研究）

患者選好研究：患者にとって何が，どれだけ重要か？



ICH E22（Step2b到達→パブリックコメントへ）

ICH E22：「Patient Preference Studies（患者選好研究）に関する一般指針」

ガイドライン合意（調和）
までのプロセス

現在

2024年 3月 議論開始

2025年11月 Step2bに到達

2026年 1月 パブリックコメント・説明動画配信開始＠日本

2026年 2月 Global Public Meeting（Web）実施（2月6日）

2026年12月 Step4（Globalとしての最終化）到達予定→国内通知へ



10例～40例 数百例～数千例

⚫ Patient Preference Information（PPI，患者選好情報）

：治療等のさまざまな特性（Attributes）について、患者にとって「何が」「どの程度」重要か

⚫ Patient Preference Studies（PPS，患者選好研究)

：PPIを，定性的（Qualitative）又は定量的（Quantitative）に研究すること

What Matters to Patients

1

How Much it Matters

2

Tradeoffs 

Patients are Willing to Make Between 
Benefits and Risks

3

「どれだけ重要か」「何が重要か」 「許容できるトレードオフ」

Coulter J, et al From Qualitive Research to Quantitative Preference Preference Elicitation: 
An Example in Invasive Meningococcal Disease. Patient. 2024 May; 17(3): 319-33

”What”：患者選好研究とは？

臨床試験での評価項目の選択や得られた結果のベネフィットリスク評価などに寄与



数百例～数千例

“When＆Where”：様々な段階での患者選好研究の活用

アンメットニーズ,

疾患管理の優先順位，

患者の臨床試験参加の

意向等の理解に寄与

医薬品開発の様々な段階において，PPI/PPSが活用される可能性がある

開発早期 試験計画 開発後期 市販後

• エンドポイントの開発・選

択，優先順位付けに寄与

• エンドポイントの値の変化

の大きさの患者にとっての

意義等の理解に寄与

患者の視点に基づく臨床

試験結果のベネフィット

・リスク評価への寄与

（有効性と安全性の特性間で

，患者がどのようなベネフィ

ット・リスクを許容するか）

市販後のリスク管理計画

策定等への寄与

定性的 定量的



数百例～数千例

Attribute：特性
ex. 「生存期間中央値」、
「下痢の発現割合」等

Level：水準
ex. 生存期間中央値の水準は
「15ケ月」「10カ月」等

Profile：プロファイル
ex. 「薬剤A」、「薬剤B」

定量的手法の際に用いられる質問表の一例



「離散選択試験」（Discrete Choice Experiment ，DCE）

数百例～数千例

質問：どちらの治療法を好みますか？

1つの質問表につき，各特性のレベルを組み合わせた
仮想の治療法が複数設定され，いずれの治療法を好む
かを回答（複数の質問表のセットが用意される）

全回答者の結果に基づき，
各特性の相対的重要度を推定
：何が，どれだけ，患者にとって重要か

治療法1 特性 治療法2

錠剤 投与方法 注射

毎日 頻度 月1回

1%
軽度短期副作

用

悪心・嘔吐
10％

10%
副作用発現

脱毛
0.1%

0.1%
副作用発現
睡眠障害

1％

30%改善
有効性
RA症状

70％改善

複数の質問表
のセット

01 02

定量的手法の代表例の一つ：離散選択試験（DCE）

最も重要



数百例～数千例

国内での肺癌の離散選択試験（DCE）の一例



2015年FDA承認の減量機器

✓ 臨床試験で治験機器群と対照群の減量割合の群間差10%以上が主要仮説

✓ 群間差8.5%超，主要仮説検証されず

✓ 追加の定量的PPS（DCE）をFDAにより実施（BMI≧30kg/m2，有効回答540例）

FDA承認における患者選好研究活用の一例

+4.2
「1%の死亡リスクのデバイスを受け入れる
には、最低でも約30%の総体重減少が得られ
ることを要する」

• Minimum Acceptable Benefitを算出
（このリスクを受け入れるなら、最低でもこれだけの効果が欲しい）

• Maximum Acceptable Riskを算出
（この効果が得られるなら、ここまでのリスクは受け入れられる）

Surg Endosc 2015; 29: 2984-93

DCEの結果から，
以下を算出するツールを開発

解釈例

PPSの結果に基づき臨床試験の結果を解釈
ベネフィットリスクバランスの判断に寄与

-3.5

30%の体重減少の重要度 1%の死亡リスクの重要度



数百例～数千例

詳細はPMDA内のICH E22説明会HPをご覧ください

PMDA内のICH E22説明会HPでは，パブリックコメント中のガイドライン案へのリンクや

動画の他，トレーニングマテリアル（想定例/よくある質問）の日本語訳等も掲載中



数百例～数千例

日本の患者代表も参加したグローバルウェビナーも

2026年2月6日には，日本の患者代表にもパネリストとして参加していただいたICH E22の

グローバルウェビナーも実施，国際的な動きを感じていただける動画となっております



10例～40例 数百例～数千例

何よりも根幹はお互いを認知するための機会

患者代表として議論に参加（治験相談，審査等，様々な段階で）

患者パネル設置や患者専門委員の委嘱を推進→患者代表として意見

ただし，代表してのコメントのためには，審査制度等を理解する研修が必要

患者との疾患毎等の意見交換（患者とPMDAがお互いを知る）

患者参画の根幹，持続可能な患者参画のために必須

PMDA職員：患者が現場で具体的に何に困っているかを理解する機会

患者：PMDAの業務や制度を理解する機会，声が求められていることを知る機会

PMDAの判断の根拠として明示可能なデータとして
Patient Experience Data（PED）：患者の経験や体験を伝えるデータ

特に，Patient Preference Studies（患者選好研究，PPS）によるデータへの期待

意見交換を契機に，認知→研修→代表者として参画という流れを将来的に期待

Patient Preference Studies（患者選考研究，PPS）参加促進を期待



新たな取組みの一つ：疾患別意見交換会

✓ そもそも機会は非常に限られていた

✓ PMDAからの呼びかけで行ったものはなく，患者会等からのアプローチによるもの

✓ 少人数でPMDA側も患者側も参加人数が限られていた（実務を担うPMDA職員の参加は限定的）

✓ 単発の連続で，継続することはこれまでなかった

✓ 患者さんが日々何に困っているのかといった具体的な話よりも，薬事全般的な話になる傾向

PMDAからの呼びかけによる，具体的で双方向の疾患別の意見交換シリーズを開始

これまでもPMDAと患者団体・支援団体等との意見交換は行ってきたものの・・・

PMDA職員にとっての認知向上・・・具体的な患者さんの像，患者さんの声の重要性

患者さんにとっての認知向上・・・PMDAの存在，薬事制度，自分達の声が求められていること



新たな取組みの一つ：疾患別意見交換会を開始

2025年9月，IBDネットワークの患者さん21人とPMDA職員38人による
意見交換を主とした1回目を意見交換会をPMDA主催で実施
実施したこと自体だけが意義にならないよう，次のアクションへ



PMDAの向き合うもの，大切にしたいもの
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