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はじめに

• 本発表は演者の個人的見解を示すものであり、
所属する組織の公式な見解ではないことをご留
意ください。

• 開示すべき利益相反はありません。
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PMDAとは

2020 12 13年 月 日 2令和 年 臨床研究・治験従事者研修 3
 
 

 
 
営利目的でのご利用や無断転載はご遠慮ください

 
 

ICR臨床研究入門　 http://www.icrweb.jp



PMDAの医薬品審査業務と他の業務の関係
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医薬品開発とPMDAの関わり
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合成・分離

薬理・毒性・
ADME

第Ⅰ相試験開始前相談

臨床試験

2～10 年 (平均 5 年)

第Ⅰ相

第Ⅱ相

第Ⅱ相試験終了後相談

第Ⅲ相

申請前相談

治
験
届

申
請

単回・反復投与

後期第Ⅱ相試験開始前相談

30日
非臨床試験

審査

前期第Ⅱ相試験開始前相談
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PMDA新薬審査部の審査チーム
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新薬審査第一部

第１分野

第６分野の２

消化器官用薬、外皮用薬

ホルモン剤、代謝性疾患用薬（糖尿病、骨粗鬆症、痛風、先天性代
謝異常等）

新薬審査第二部

第２分野

第５分野

放射性医薬品分野

体内診断分野

循環器官用剤、抗パーキンソン病薬、脳循環・代謝改善薬、アルツ
ハイマー病薬

泌尿生殖器官・肛門用薬、医療用配合剤

放射性医薬品

造影剤

新薬審査第三部
第３分野の１

第３分野の２

中枢神経系用薬、末梢神経系用薬。ただし、麻酔用薬を除く

麻酔用薬、感覚器官用薬（炎症性疾患に係るものを除く）、麻薬

新薬審査第四部

第４分野

第６分野の１

エイズ医薬品分野

抗菌剤、寄生虫・抗ウイルス剤（エイズ医薬品分野を除く）

呼吸器官用薬、アレルギー用薬（内服のみ）、感覚器官用薬（炎症
性疾患）

HIV感染症治療薬

新薬審査第五部 抗悪性腫瘍用剤分野 抗悪性腫瘍用薬

再生医療製品等審
査部

再生医療製品分野

バイオ品質分野

遺伝子治療分野

再生医療製品（細胞組織加工製品）

バイオ品質、バイオ後発品、カルタヘナ

遺伝子治療薬

ワクチン等審査部
ワクチン分野

血液製剤分野

ワクチン、抗毒素類

血液製剤
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新医薬品の承認数の推移（日本）
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NME：新有効成分含有医薬品

政策研ニュースNo.59 2020年3月
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新有効成分医薬品の承認数の推移（規制当局別）
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https://www.cirsci.org/

2010年～2019年
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新規医薬品の承認審査の期間の推移（中央値）
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2010年～2019年
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新規医薬品の承認審査の期間の推移（四分位範囲）
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https://www.cirsci.org/

2010年～2019年
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新規医薬品の申請ギャップ＋承認審査の期間
（2010～2014年と2015～2019年）
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2019年にPMDAで承認された新規医
薬品の36%は世界初（同時も含む）
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治験、臨床試験等の概念図
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医学系研究
臨床研究

臨床試験 治験

医師主導
治験

企業治験

治験の目的⇒承認取得

治験とは、承認申請の際に提
出すべき資料の収集を目的と
して実施される試験のうちヒ

トを対象とするもの。

医薬品医療機器等法、GCP省令

それ以外を目的とする臨床試験

臨床研究法、人を対象とする医学系
研究に関する倫理指針

効能・効果、用法・用量の範
囲内において、人を対象とし

て実施される試験
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法令、通知等
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法律

政令、省令

通知、連絡
ガイダンス

医薬品医療機器等法

GCP省令

抗悪の臨床評価
ガイドライン

第80条の2第2項：厚生労働省令で定める
基準に従って、治験をしなければならない。

第14条第1項：医薬品等を製造販売しよう

とする者は、厚生労働大臣の承認を受け
なければならない。

第1条：医薬品医療機器等法第80条の2第2項等に規定
する厚生労働省令で定める基準を定めるものとする。

第44条：治験責任医師等は、治験の目的に応じ、健康

状態等を十分に考慮して被験者となるべきものを選定
しなければならない。

毒性の強い抗悪性腫瘍薬の第Ⅰ相試験では、
健康な人ではなく、がん患者を対象とすべ
きである。また、標準治療法の効果が期待
できる患者は対象とすべきではない。

*各条文等は抜粋等しています 
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薬機法、、

•薬事法（こちらは略称ではない）
昭和18年（1943年）～

•医薬品、医療機器等の品質、有効性及び安全性
の確保等に関する法律
平成26年（2014年）施行：医療機器、体外診断薬、再生医療

令和元年（2019年）改正：条件付き承認、先駆的、、

•医薬品医療機器等法、薬機法と略される
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等＝医薬部外品、化粧品、再生医療等製品
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特例承認

•レムデシビル：SARS-CoV-2による感染症

•医薬品医療機器等法 第十四条の三
国民の生命及び健康に重大な影響を与えるおそれがある疾病のまん延
その他の健康被害の拡大を防止するため緊急に使用されることが必要
な医薬品であり、かつ、当該医薬品の使用以外に適当な方法がないこと。

その用途に関し、外国において、販売し、授与し、又は販売若しくは授与
の目的で貯蔵し、若しくは陳列することが認められている医薬品であるこ
と。

上記のいずれにも該当する場合には、厚生労働大臣は、薬事・食品衛
生審議会の意見を聞いて、その品目に係る承認を与えることができる。

2020 12 13年 月 日 2令和 年 臨床研究・治験従事者研修 15
 
 

 
 
営利目的でのご利用や無断転載はご遠慮ください

 
 

ICR臨床研究入門　 http://www.icrweb.jp



2020 12 13年 月 日 2令和 年 臨床研究・治験従事者研修 16

法律

政令

省令

告示
通知
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治験もjRCTに登録

• 治験の実施状況等を第三者に明らかにし、治験
の透明性を確保し、もって被験者の保護、医療
関係者及び国民の治験情報へのアクセスの確
保、治験の活性化に資するため、治験計画届書
を届け出た場合には、国内の臨床試験情報登
録センター（jRCT (Japan Registry of Clinical 
Trials)）に当該治験に係る情報を登録すること。

「治験の実施状況等の登録について」令和2年8月31日薬生薬審発0831第9号
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抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン
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https://www.pmda.go.jp/files/000206740.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000206211.pdf
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抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン

3) 承認申請時の第Ⅲ相試験成績の提出

• 患者数が多い癌腫を対象とした抗悪性腫瘍薬では、延命効果等の明確な臨床的有用性の
検証が必須と考えられる。このため、今回のガイドライン改訂では、非小細胞肺癌、胃
癌、大腸癌、乳癌等で、取得を目的とする効能・効果の癌腫のうち、その患者数が多い
癌腫では、それぞれの癌腫について延命効果を中心に評価する第Ⅲ相試験の成績を承認
申請時に提出することを必須とする。ただし、上記癌腫であっても、科学的根拠に基づ
き申請効能・効果の対象患者が著しく限定される場合はこの限りではない。

• また、第Ⅱ相試験終了時において高い臨床的有用性を推測させる相当の理由が認められ
る場合には、第Ⅲ相試験の結果を得る前に、承認申請し承認を得ることができる。その
際は、承認後一定期間内に、第Ⅲ相試験の結果により速やかに、当該抗悪性腫瘍薬の臨
床的有用性及び第Ⅱ相試験成績に基づく承認の妥当性を検証しなければならない。当該
第Ⅲ相試験の実施場所に関しては国内外を問わない。また、海外に信頼できる第Ⅲ相試
験成績が存在する抗悪性腫瘍薬は、承認申請前に国内で実施する臨床試験数を最小限と
し、効率よく、かつ迅速に当該薬剤の導入が図れるように臨床開発計画を立案すべきで
ある。
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平成17年改訂版
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抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン

• 第Ⅲ相試験

• ［対象患者］

対象患者は、原則として、下記の条件を満たすものとする。

① 組織診又は細胞診により特定の悪性腫瘍であることが確認されていること。

② 薬物療法が適応となる症例を対象とする。既治療例を対象とする場合には、前治療に関す
る一定の規準を設けること。

③ 適切な生理機能(造血器、心臓、肺、肝、腎等)を有する症例であること。ただし、PS4の症
例は除外する。

④ 治療の結果に影響を及ぼすと思われる治験実施計画書に定めた重要かつ測定が実施可能な
因子をすべて記録することができるもの。

⑤ 治療効果が観察できるよう、十分な期間の生存が期待できること。

⑥ 重篤な合併症、重複がん、薬剤の薬物動態に影響する合併症等、効果の判定を困難にする
要因を有するものを避ける。
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平成17年改訂版
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抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン

• 第Ⅲ相試験

• ［対象疾患の選定と試験計画］

• 第Ⅱ相試験が行われた癌腫で有効性と安全性が確認された場合は、その癌腫について新規抗
悪性腫瘍薬の臨床的有用性を生存率等のエンドポイントを用いて適切な対照群と比較検討す
る。

• 第Ⅲ相比較試験では、被験薬群に対応する対照群を設け、ランダムに割付け、薬剤の特性に
応じて適切かつ可能ならば二重盲検法を採用する。対照群としては、対象癌腫に対する標準
的併用療法の有無や患者の状態等によって、プラセボ投与群、対症療法群、標準的治療法群
等がある。これらは医学的、科学的、倫理的に妥当なものでなければならない。

• また、群間の比較性を保つため、対象癌腫に関わる重要な予後因子や臨床的有用性評価に関
連する因子等を考慮した層別ランダム化又は動的割付法等、適切な方法で割付けを行う。科
学的に治療効果を検証できる試験患者数を設定すべきである。
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平成17年改訂版
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抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン

•評価指標

Ⅱ相試験

腫瘍縮小効果

• 第Ⅱ相試験における臨床的意義のある治療効果とは、通常、一定の規準で評価される腫
瘍縮小効果を指す。

全生存期間、無増悪生存期間

• 生存期間等、時間に依存する指標を主要エンドポイントとして有効性を示そうとする場合は
対照を置いたランダム化比較試験とする。

Ⅲ相試験

標準的なエンドポイントは生存に関する指標であり、全生存期間がその代表である。
非常に予後のよい集団を対象とする場合、全生存期間を主要エンドポイントとすると
多くの患者登録や長期の追跡が必要となること等から、無増悪生存期間や無病生存
期間等を主要エンドポイントとする場合がある。
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令和2年パブコメ版
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抗悪性腫瘍薬の臨床評価方法に関するガイドライン

• 希少がん、希少なサブタイプ

患者数が少ない対象においては検証的位置付けの比較試験の実施は
困難であり、単群の第Ⅱ相試験で評価する場合も考えられる。

がんは自然退縮がまれであることを考えると、腫瘍縮小は抗悪性腫瘍薬
の薬理活性を反映していると考えられ、腫瘍縮小（奏効割合）を主要エン
ドポイントとすることが原則である。

奏効割合は低くても全生存期間又は無増悪生存期間を延長する薬剤や、
腫瘍縮小の評価が難しい腫瘍もある。患者数が少ない疾患を対象として
このような薬剤開発をする場合の評価方法は今後の課題であり、エンド
ポイントは薬物の作用機序や疾患の病態等を考慮して適切に選択する
必要がある。
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令和2年パブコメ版
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抗悪性腫瘍剤の承認時に提出された主要な試験
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ICHガイドライン
 ICH：International Council for Harmonisation of Technical Requirements for 

Pharmaceuticals for Human Use（医薬品規制調和国際会議）

医薬品規制当局と製薬業界の代表者が協働して、医薬品規制に関するガイドライ
ンを科学的・技術的な観点から作成する国際会議

限られた資源を有効に活用しつつ安全性・有効性及び品質の高い医薬品が確実
に開発され上市されるよう、より広範な規制調和を世界的に目指す
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 Quality：品質 （品質に関するガイドライン）
 Safety：安全性 （非臨床に関するガイドライン）
 Efficacy：有効性 （臨床に関するガイドライン）
 Multidisciplinary：複合領域 （品質・安全性・有効性の

複数領域に関わるガイドライン）

https://www.pmda.go.jp/int-activities/int-harmony/ich/0014.html?print
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Efficacy：有効性 （臨床に関するガイドライン）
E1: 慢性疾患に対し長期間の投与が想定される新医薬品の臨床試験段階において必要な症例数と投与期間

E2A: 治験中に得られる安全性情報の取り扱いについて

E2B: 個別症例安全性報告を電子的に伝送するためのメッセージ仕様

E2C: 定期的ベネフィット・リスク評価報告（PBRER）

E2D: 承認後の安全性情報の取扱い：緊急報告のための用語の定義と報告の基準

E2E： 医薬品安全性監視の計画

E2F: 治験安全性最新報告

E3： 治験の総括報告書の構成と内容に関するガイドライン

E4： 新医薬品の承認に必要な用量－反応関係の検討のための指針

E5： 外国臨床データを受け入れる際に考慮すべき民族的要因についての指針

E6： 医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令（GCP）
E7： 高齢者に使用される医薬品の臨床評価法に関するガイドライン

E8： 臨床試験の一般指針

E9： 臨床試験のための統計的原則

E10： 臨床試験における対照群の選択とそれに関連する諸問題

E11: 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

E12A： 降圧薬の臨床評価に関する原則

E14: 非抗不整脈薬におけるQT/QTc間隔の延長と催不整脈作用の潜在的可能性に関する臨床的評価

E15: ゲノム薬理学における用語集について

E16： 医薬品またはバイオテクノロジー応用医薬品の開発におけるバイオマーカー：適格性確認のための資料における用法の記載要領、資料の構成及び様式

E17： 国際共同治験（検討中）

E18： ゲノム試料の収集及びゲノムデータの取扱い（ガイドライン案）
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抗悪性腫瘍薬の非臨床試験に係わるガイドライン
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 ICH E8ガイドライン：「3.1.1 非臨床試験」

 ICH M3ガイドライン（臨床試験のための非臨床試験の実施時期）

 ICH S6ガイドライン（バイオテクノロジー応用医薬品）

 ICH S9ガイドライン（抗悪性腫瘍薬の非臨床評価）
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医薬品開発環境の歴史
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ICH E5ガイドライン「外国臨床データを受け入れる際に
考慮すべき民族的要因についての指針」

•本指針の目的は、医薬品の効果（特定の用法・用量における有
効性及び安全性）に与える民族的要因の影響を評価するため
の基本的な考え方を示すことにより、ＩＣＨ地域における医薬品
の承認を促進することである。そして、民族的要因の影響を適
正に評価し得る規制及び開発上の方策を提供し、臨床試験の
国際的な重複を最小限にして、患者へ有益な医薬品を迅速に
提供することを意図している。本指針は、ＩＣＨの他のガイドライ
ンと相互に補完し合って活用されるべきである。なお、本指針に
おいては、民族的要因を集団の遺伝的・生理学的（内因性）特
徴と文化的・環境的（外因性）特徴の双方に関連した要因と定
義する（補遺Ａ参照）。
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内因性及び外因性民族的要因の分類
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安全性の民族差：アロプリノールによる重症皮疹
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•アロプリノールによる重症皮疹を認めた台湾の研
究で51例全例がHLA-B*58:01を有していた。

•オッズ比580。
Bull Natl Inst Health Sci 2009; 127: 1-14
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安全性の民族差：アロプリノールによる重症皮疹
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RSMP 2017; 7: 61-69

HLA-B*58:01
の頻度
日本0.4%
台湾10.1%
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ICH E5ガイドライン「外国臨床データを受け入れる際に
考慮すべき民族的要因についての指針」
新地域の規制要件への適合性の評価

 臨床データパッケージは、以下の内容を含んでいなければならない。

 外国の住民集団における薬物動態、薬力学、用量反応、有効性及び安全性の適切な特徴づけ。

 用量反応、有効性及び安全性を明確に示している臨床データ。

 新地域を代表する住民集団における薬物動態の特性、並びに可能であれば薬力学的特性及び薬力学的エ
ンドポイントを用いた用量反応特性。

外国臨床データの新地域への外挿可能性の評価

 医薬品の民族的要因による影響の受けやすさ：化学構造、代謝経路、作用機序や薬理学的分類上の特徴
により民族的要因による影響の受けやすさが異なる（補遺Ｄ参照）

 ブリッジング試験：外国臨床データを新地域の住民集団に外挿するために新地域で実施される臨床試験で
あり、新地域における有効性、安全性及び用法・用量に関する臨床データ又は薬力学的データを得ることを
目的として行われる。
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海外第Ⅲ相試験を利用した国内開発
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海外第Ⅲ相試験を利用した国内開発（例）

•オプジーボ（切除不能

な進行・再発の非小

細胞肺癌）

海外Ⅲ相試験において

OSにおける優越性が

示された。

国内Ⅱ相試験の奏効率

において日本人におけ

る有効性が期待できる

と判断された。

2020 12 13年 月 日 2令和 年 臨床研究・治験従事者研修 35
http://www.pmda.go.jp/drugs/2015/P20151222005/180188000_22600AMX00768_A100_1.pdf
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ブリッジング戦略の意義と限界
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ドラッグラグ解消のための国際共同治験
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国際共同試験に関する基本的考え方について
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1. 試験実施上の基本的要件について

2. グローバル開発に参加すべき時期について

3. 日本人での第Ⅰ相試験等の必要性について

4. 国内での用量設定試験の必要性について

5. 試験デザイン上の基本的留意事項について

6. 症例設計と日本人症例の割合の決定方法につい
て

7. 海外で確立されている評価指標の受け入れ可能
性について

8. 海外の国際共同治験と同一プロトコルの国内試
験実施について

9. 国際共同治験での対照群について

10. 併用薬剤や併用療法の設定について

11. 国際共同治験の実施が望ましい領域について

12. 国際共同治験の実施の適否を判断する考え方
について

https://www.pmda.go.jp/files/000157000.pdf
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国際共同試験に関する基本的考え方について

5. 国際共同治験を計画する場合の基本的な留意事項は何か？

基本的には以下の事項について留意すべきである。

国際共同治験を実施する場合には、それぞれの地域における民族的要因が治験
薬の有効性及び安全性に及ぼす影響について評価し、また、日本人における治験
薬の有効性及び安全性について評価できるよう計画することが必要である。

実施する国際共同治験のデザイン及び解析方法が我が国にとって受入れ可能なも
のであることが必要である。

主要評価項目は、各地域に許容されているものであるべきであり、主要評価項目
が地域により異なる場合には、すべての地域においてすべての主要評価項目に関
するデータを収集し、地域間での差異を検討できるようにすべきである。

安全性評価を適切に実施するため、全地域での有害事象の収集方法及び評価方
法をできる限り統一すべきである。
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国際共同試験に関する基本的考え方について

3. グローバル開発に参加すべき時期について

 世界的に進行している臨床開発について、できるだけ早期に参加することが望まし
い。

6. 症例設計と日本人症例の割合の決定方法について

 日本人の部分集団において統計的な有意差を検出するだけの検出力を必ずしも
確保する必要はない。

 国際共同治験は、全集団での結果と日本人集団での結果に一貫性が得られるよ
う計画すべき

→ 全集団での結果を適切に各地域に外挿可能。

 症例数については、一般的に推奨できる方法は現時点で確立されていない。

→ プラセボ対照試験を例にして2つの方法を提示
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営利目的でのご利用や無断転載はご遠慮ください

 
 

ICR臨床研究入門　 http://www.icrweb.jp



国際共同試験に関する基本的考え方について

9. 対照群である国際的な標準薬が国内未承認の場合

 国際的に標準薬であることが諸外国等のガイドライン等の記載から客観的に説明できる
のであれば、国内で未承認の医薬品であっても、治験における対照薬として試験を実施
することは可能。

 当該未承認薬の安全性について予め検討しておく必要。

 e.g.) 頭頸部癌に対するニボルマブの国際共同第Ⅲ相試験
 対照群はセツキシマブ、メソトレキセート、ドセタキセル

10. 併用薬剤や併用療法の設定について

 基本的には、諸外国と同一の併用薬、併用療法等を用いて国内での臨床試験を実施す
る方が理論的であり、かつ試験の成功率を高める。

 抗がん剤の併用療法のように、治療域が狭く毒性の強い薬剤同士を併用するような場、
国内外で厳密に同一の用法・用量を設定することが望ましい。
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国際共同試験に関する基本的考え方についてに関連して
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国際共同治験に関する基本的考え方
（参考事例）

国際共同治験開始前の日本人での第Ⅰ
相試験の実施に関する基本的考え方に
ついて

http://www.nihs.go.jp/mss/Kokusaikyodo-2.pdf https://www.pmda.go.jp/files/000157480.pdf42  
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国際共同治験？

利点？ 欠点？

患者集積が速い

各国で同時に申請できる

一部地域のドラッグラグを避ける

不必要な試験を重複させない

治療効果は同じ？民族間差はないの？そもそも

何が影響するか分からない。

承認されている薬が異なる？

第Ⅰ相試験で推奨される用量が異なる？

一部の国の患者が多くなってしまったら？
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ICH E17
•本ガイドラインの目的は、世界各地域での承認申
請において国際共同治験の受け入れ可能性を高
めるため、国際共同治験の計画及びデザインの
一般原則を示すことである。

•基本的原則：国際共同治験は、複数地域での承
認申請が予定されている新医薬品の評価を行う
際に、一般的に推奨される選択肢となりうるが、
地域間差が試験結果の解釈に影響を及ぼす可
能性について注意深く検討すべきである。
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ICH E17

全ての地域及び施設でGCPを遵守 共通の診断基準、評価基準 規制当局との相談

ばらつきの原因を
検討

なるべく真の原因
を探索

治療薬の差異や用法・
用量の差異が有効性評
価に明確に影響しない
ことを説明できる

対照群となる標準治療
が異なる

用量-反応や曝露-反応関係が明ら
かに異なることが示されている。
異なる用法・用量を設定するこ
とで同様の治療効果が期待でき

ると説明できる

推奨用量が異なる

治験薬に地域間差あり

早期試験での有効性
に地域間差あり

ばらつきが小さくな
るように

診断基準の明確化
適切な選択基準する
ことが推奨される

層別因子に設定する
ことも一案

異なる用量を設
定する

PKなどのさらな
る検討

用量毎の解析方
法を規定してお

く

主要評価項目に
関する見解の違

い

当局判断に地
域間差あり

単一の治験実施計画書にお
いて、規制当局ごとに異な
る主要評価項目を設定

規制上の意思決定のために
複数の評価項目について多

重性の調整は不要

地域間及び属性別集団
間の一貫性の検討

通常の部分集
団解析

異なる対照群、併
用薬を設定するこ
との適切性につい

て記載
未承認薬を使用す
る場合には規制当

局と相談する
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問題点
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Alpelisibの国内外差
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•PIK3CA遺伝子変異陽性乳癌に対してFDA承認
国際共同第Ⅲ相試験で日本も参加していた

•PFS中央値
全体集団では11.0ヵ月 vs 5.7ヵ月
日本人集団では9.6ヵ月 vs. 9.2ヵ月

•alpelisibの曝露期間（中央値）
全体集団で5.5ヵ月、日本人集団では1.4ヵ月

•皮疹（全体集団：20.1％、日本人集団：43.8％）

投与量を変更して日本人の追加試験が予定されることに
https://www.carenet.com/news/general/carenet/48396
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各審査指定制度
制度 主な要件 優遇措置

希少疾病用医薬品

本邦における対象患者が5万人未満又は指
定難病に対する医薬品等

治療法がない又は既存の治療と比べて著し
く高い有効性又は安全性が期待される

優先審査（12⇒9カ月）

助成金、税制上の措置、再
審査期間延長

先駆的医薬品
国内外で承認されている製品と作用機序が
明らかに異なる
その用途に対して優れた使用価値を有する

優先審査（12⇒6カ月）

相談事業の優先、事前評価
の実施・開発支援

条件付き承認
患者の集積が困難で有効性の評価に長期間
を要するため、短期間での検証的臨床試験
の実施が困難

製造販売後の有効性・安全
性の再確認等のために必要
な調査の実施等を条件とし
た承認が可能

特定用途医薬品等
小児用法・用量が設定されていない医薬品
など特定の用途に属する
優れた使用価値を有する

優先審査（12⇒9カ月）
助成金、税制上の措置
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希少疾病用医薬品（オーファンドラッグ）等の指定制度について
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希少疾病医薬品の年次推移
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抗悪性腫瘍領域（2019年）
 FLT3-ITD変異陽性の急性骨髄

性白血病
 NTRK融合遺伝子陽性の固形

癌BRCA遺伝子変異陽性の卵
巣

 小細胞肺癌
 多発性骨髄腫
 CD30陽性の末梢性T細胞リン

パ腫
 ALK融合遺伝子陽性の非小細

胞肺癌
 中枢神経原発リンパ腫
 MET遺伝子エクソン14スキッ

ピング陽性の非小細胞肺癌

政策研ニュースNo.59 2020年3月
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条件付き承認

•再生医療等製品
平成26年11月施行の医薬品医療機器等法改正にて法制化
条件及び期限付き承認
効果を有すると推定されるもの
7年を期限、その間に調査を行った上で再申請が必要

•医薬品
令和2年9月施行の医薬品医療機器等法改正にて法制化
条件付き承認
既存の治療法がない又は既存の治療法より明らかに優れているもの
検証的臨床試験の実施が困難である等のとき
使用の成績に関する調査の実施等の条件を付す
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条件付き早期承認制度で承認された医薬品

品目 対象疾患 承認年

ローブレナ（ロルラチニブ） ALK陽性の非小細胞肺癌 平成30年
キイトルーダ（ペムブロリズマブ） MSI-H陽性の固形癌 平成30年

ビルテプソ（ビルトラルセン）

エクソン53スキッピングにより治療可能

なジストロフィン遺伝子の欠失が確認さ
れているデュシェンヌ型筋ジストロ
フィー

令和2年

エンハーツ（トラスツズマブ デル
クステカン）

HER2陽性の乳癌 令和2年

アキャルックス（セツキシマブ サ
ロタロカン）

局所進行又は局所再発の頭頚部癌 令和2年
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*いずれも法制化前に審査された品目です。
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先駆的医薬品

•平成27年度（2015年度）から、先駆け審査指定
制度を施行的に実施

•令和2年（2020年）の医薬品医療機器等法の改
正により法制化

•先駆的医薬品と名称変更

•新しい作用機序、極めて高い有用性、日本で最
初に申請する意思

•相談優先、審査は6カ月（他の優先制度よりもさら
に短い）
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先駆け審査指定制度で承認された品目
品目 対象疾患 承認年

ラパリムスゲル（シロリムス） 結節性硬化症に伴う血管繊維腫 平成30年
ゾフルーザ（バロキサビル） A型又はB型インフルエンザ感染症 平成30年
ゾスパタ（ギルテリチニブ） FLT3遺伝子変異陽性の急性骨髄性白血病 平成30年
ビンダケル（タファミジス） トランスサイレチン型心アミロイドーシス 平成31年
ロズリートレク（エヌトレクチニブ） NTRK融合遺伝子陽性の固形癌 令和元年

ステボロニン（ボロファラン） 局所進行又は局所再発の頭頚部癌 令和2年

ビルテプソ（ビルトラルセン）
エクソン53スキッピングにより治療可能

なジストロフィン遺伝子の欠失が確認され
ているデュシェンヌ型筋ジストロフィー

令和2年

テプミトコ（テポチニブ）
METエクソン14スキッピング変異陽性の
非小細胞肺癌

令和2年

エンハーツ（トラスツズマブ デルク
ステカン）

HER2陽性の胃癌 令和2年

アキャルックス（セツキシマブ サロ
タロカン）

局所進行又は局所再発の頭頚部癌 令和2年
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