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小児医薬品の開発推進における規制当局の取り組み
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本発表は、発表者の個人的見解に基づくものであり、PMDAの公式見解を
示すものではありません。
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https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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審査業務

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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審査業務

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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医薬品等が開発から市場に出るまでの流れとPMDAの業務

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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PMDAが行う主な相談業務

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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審査等業務におけるチーム体制及び承認の流れ

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf

✓医薬品等の審査等業務では、薬学、工学、臨床医
学、獣医学、理学、生物統計など専門知識を有する
審査員で構成される審査チームにより審査を行います。

✓審査過程には外部専門家との意見交換（専門協
議）があり、より専門性を高めています。

✓ PMDAは審査内容をとりまとめた審査報告書を作成
し、厚生労働大臣に報告します。

✓厚生労働大臣は、PMDAからの報告を踏まえ、様々
な分野の外部専門家で構成された薬事審議会に諮
問し、承認の可否についての判断を行います。なお、
作成した審査報告書は、透明性を確保する観点から、
PMDAのウェブサイトで公開しています。
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本日の内容
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✓ 小児の医薬品開発について

✓ 日本における小児用医薬品開発に関連する取組み

✓ MID-NET®について
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Children Are Not Little Adults

N Engl J Med. 2003;349(12):1157-67

60kg 10kg×1/3 20kg ×1/2

＜小児医薬品開発の特徴＞

✓ 年齢や体重、発達段階ごとに、薬物動態や薬力学が異な
る可能性がある。

✓ 年齢や体重、発達段階に合った適切な剤形の開発が必
要である。

✓ 臨床試験において、小児の理解度に応じたアセント取得等、
細やかな倫理的配慮が必要となる。

✓ 対象患者が少ないことが多い。
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ICH E11ガイドライン
Clinical Investigation of Medicinal Products in the Pediatric Population

小児集団における医薬品の臨床試験に関するガイダンス
 （2000年12月 医薬審第1334号通知）

1. 背景
「現在、医薬品の小児患者のために適切に評価され小児患者に対する適応を持
つ医薬品は限られている。小児への使用が想定される医薬品については、小児集
団における使用経験の情報の集積を図ることが急務であり、成人適応の開発と並
行して小児適応の開発を行うことが重要である。また、成人適応の承認申請中又
は既承認の品目について、引き続き小児の用量設定等のための適切な臨床試験
（治験、市販後臨床試験）の実施が望まれる。」

小児用医薬品の臨床試験が適切に実施されることを意図して、
小児適応開発のための臨床試験の基本的考え方を示したもの
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ICH E11ガイドライン
Clinical Investigation of Medicinal Products in the Pediatric Population

小児集団における医薬品の臨床試験に関するガイダンス
 （2000年12月 医薬審第1334号通知）

1. 背景
「現在、医薬品の小児患者のために適切に評価され小児患者に対する適応を持
つ医薬品は限られている。小児への使用が想定される医薬品については、小児集
団における使用経験の情報の集積を図ることが急務であり、成人適応の開発と並
行して小児適応の開発を行うことが重要である。また、成人適応の承認申請中又
は既承認の品目について、引き続き小児の用量設定等のための適切な臨床試験
（治験、市販後臨床試験）の実施が望まれる。」

小児用医薬品の臨床試験が適切に実施されることを意図して、
小児適応開発のための臨床試験の基本的考え方を示したもの

ICH E11補遺（R1）の発出
小児集団における医薬品の臨床試験に関するガイダンスの補遺
（2017年12月27日付け 薬生薬審発1227第5号）
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ICH E11（R1）ガイドライン 目次

1. 諸言
1.1. ICH E11補遺（R1）の適用範囲と目的

2. 倫理的配慮
3. 小児用医薬品開発プログラムのための科学的アプローチの共通性
4. 年齢区分と小児サブグループ（新生児を含む）
5. 小児用医薬品開発最適化へのアプローチ

5.1. 小児用医薬品開発における既存知識の活用
5.1.1. 小児用医薬品開発における外挿の活用
5.1.2. 小児用医薬品開発におけるモデリングとシミュレーションの活用

6. 小児臨床試験のデザインと実施についての実践的側面
6.1. 実施可能性
6.2. アウトカム評価
6.3. 長期的臨床側面

7. 小児用製剤
7.1. 投与量と投薬
7.2. 添加剤
7.3. 嗜好性と許容性
7.4. 新生児

8. 用語集

⚫ 小児用医薬品開発に関する科学的及び倫
理的な知識の進歩を考慮。

⚫ ICH E11の適用範囲を変えるものではない。
⚫ ICH E11の内容を補完し、かつ、小児医薬
品開発に必要な新たな考え方を示すもの。
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小児用医薬品開発における外挿

「疾患経過及び期待される医薬品への反応が、
小児及び参照集団（成人又は他の小児集団）
の間で十分に類似していると推定できる場合に、
小児集団における医薬品の有効かつ安全な使用
を支持するエビデンスを提供する手段。」

小児用医薬品開発における外挿とは？
（ICH E11（R1）ガイドラインにおける定義）
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ICH E11Aガイドライン

https://www.pmda.go.jp/files/000270245.pdf

「小児用医薬品開発における外挿」の活用について、より包括的な枠組みを示す 
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米国及びEUにおける小児用医薬品開発

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001359208.pdf
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米国及びEUにおける小児用医薬品開発

✓米国では、BPCAとPREAの恒久法化以降、小児試験計画（iPSP）の数が大幅に増加

✓ EUでも、小児用の新薬/新効能の承認数は、Paediatric Regulationの施行前後で倍以上に増加

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001359208.pdf
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本日の内容

19 

✓ 小児の医薬品開発について

✓ 日本における小児用医薬品開発に関連する取組み

✓ MID-NET®について
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• 薬価加算（小児加算5～20%）
• 再審査期間の延長

インセンティブ等

• 特定用途医薬品等指定制度

承認審査の取扱い

• 医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議
• 成人と合わせて評価可能な小児（10歳又は12歳以上の小児）の臨床評価の留

意点について

小児医薬品開発の検討、効率化等

• 小児治験ネットワーク
• 小児医薬品開発ネットワーク事業

研究開発の支援・環境整備等

日本における従前の主な取り組み
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薬価加算（小児加算5～20%）

補正加算（画期性加算、有用性加算（Ⅰ）、有用性加算（Ⅱ）、市場性加算（Ⅰ）、市場性加算（Ⅱ）、

特定用途加算、小児加算及び先駆加算）の一つ。

小児加算（5～20%）

次の要件を全て満たす新規収載品（市場性加算（Ⅰ）又は特定用途加算の対象となるもの
及び国内で小児効能に係る臨床試験を実施しておらず、かつ小児用製剤など小児に対して臨
床使用上適切な製剤が供給されていないものを除く）に対する別表2に定める算式により算定さ
れる額の加算をいう。
イ当該新規収載品の主たる効能及び効果又は当該効能及び効果に係る用法及び用量

 に小児（幼児、乳児、新生児及び低出生体重児を含む）に係るものが明示的に含まれる
ロ当該新規収載品の比較薬が特定用途加算又は小児加算の適用を受けていない。

旧通知：「薬価算定の基準について」保発0215第2号（令和5年2月15日付け）
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薬価加算（小児加算5～20%）

https://www.mhlw.go.jp/content/12400000/001238906.pdf
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再審査期間の延長

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf



Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved. 24 

特定用途医薬品等指定制度

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf

令和4年度より、補正加算の一つとして特定用途加算（5～20%）も新設。

既承認品目の
小児開発が対象
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特定用途医薬品等指定制度

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf
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ドラッグ・ラグ／ドラッグ・ロスの実態

https://www.mhlw.go.jp/content/10808000/001462594.pdf
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ドラッグ・ラグ／ドラッグ・ロスの実態

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf
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医薬品の迅速・安定供給実現に向けた総合対策に関する有識者検討会（2022年9月～2023年6月）

https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/001270454.pdf
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創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制のあり方に関する検討会（2023年7月～2024年4月）

https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/001270454.pdf
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成人の開発期間中に小児用医薬品の開発計画策定を促す取組み

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001359206.pdf
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小児用医薬品に関する薬価（令和６年度薬価制度改革、令和6年3月5日版）

https://www.mhlw.go.jp/content/12400000/001238906.pdf
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小児用医薬品に関する薬価（令和６年度薬価制度改革、令和6年3月5日版）

https://www.mhlw.go.jp/content/12400000/001238906.pdf



Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved. 33 

創薬力の向上により国民に最新の医薬品を迅速に届けるための構想会議（2022年12月～）

https://www8.cao.
go.jp/iryou/20250
626/shiryo1.pdf

2023年6月
中間とりまとめ
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小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センターの設置

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/pdf/chuuka
ntorimatome_mokuhyou.pdf

2023年7月1日付け設置
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小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センターの設置（2023年7月1日付け）

https://www.pmda.go.jp/about-pmda/news-release/0073.pdf
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医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議

https://www.
mhlw.go.jp/co
ntent/111210
00/00156889
9.pdf
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医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議

https://www.mhlw.go.jp/content/10808000/001462594.pdf
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医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議

https://www.pmda.go.jp/files/000276751.pdf
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医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議

https://www.pmda.go.jp/files/000276751.pdf
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厚生科学審議会医薬品医療機器制度部会とりまとめ（2025年1月）

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001311521.pdf
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医薬品医療機器等法の一部を改正する法律（2026年5月施行）

https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001492021.pdf
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成人と合わせて評価可能な小児（10歳又は12歳以上の小児）の臨床評価の留意点について

https://www.pmda.go.jp/files/000269347.pdf

【目的】
• 小児を対象とした医薬品の臨床開発の効率化、適正化を
図ることを目的とし、成人と合わせて評価可能な小児の
年齢層及び疾患について、臨床評価の留意点をとりまと
めた。

• 対象とした疾患に用いられる薬剤すべてで成人と小児を
合わせて評価することを求めるものではない。

【対象疾患】
• 2型糖尿病、家族性高コレステロール血症、アレルギー疾
患、抗菌・抗ウイルス薬、造血器悪性腫瘍をとりあげた。

【対象となる試験】
• 原則として、探索的試験において、成人に対する有効性、
安全性について評価され、用法・用量が確定された後の
試験を想定。

年齢・理解度に則したインフォームドアセントを実施する必要があることは言うまでもない
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PMDA横断プロジェクトチーム「小児開発状況に係る照会事項対応検討PT」

「小児用医薬品の開発促進に向けた取組について」
薬機審長発第1618号 薬機RS長発第15号 令和7年3月21日
https://www.pmda.go.jp/files/000274421.pdf

PMDAの考えを
発信

• 成人対象の第Ⅱ相試験（POC試験）以降の治験相談時

➢ 国内外の小児医薬品開発計画の有無を企業は相談資料に記載

✓ 記載がない場合には、PMDAは企業に照会

• 下記の場合、PMDAは開発企業に国内開発の検討を依頼

➢ 国内の小児開発計画がない

➢ 国内の小児開発計画が未定

• 相談記録にも記載

POC：Proof of Concept

成人での開発段階から小
児開発をみすえて検討を
開始してもらいたい

https://www.pmda.go.jp/files/000274421.pdf


Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved. 44 

⚫ 小児用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

医薬品審査
関係部

安全対策関係部

他関係各部

事務局
RS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

https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/cross-sectional-project/0007.html

PMDA小児医薬品ワーキンググループ（WG）

チーム小児科医
（2025年発足）
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PMDAによる小児用医薬品に関連する通知・ガイドラインの情報発信

◆ 関連通知・ガイドラインのPMDAウェブサイトでの
まとまった情報提供

◆ 海外発信等を目的に、英訳の作成及びウェブサイト
掲載 

日本語サイト https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/standards-development/guidance-guideline/0006.html
英語サイト https://www.pmda.go.jp/english/review-services/regulatory-info/0012.html#pediatric_drugs
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本日の内容
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✓ 小児の医薬品開発について

✓ 日本における小児用医薬品開発に関連する取組み

✓ MID-NET®について
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MID-NET®の概要

https://www.pmda.go.jp/files/000267106.pdf
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おわりに

https://www.pmda.go.jp/files/000276753.pdf

2025年8月27日開催
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