
我が国の創薬力向上に向けての

課題と今後の取り組み

2024/12/13 第 回がん新薬開発合同シンポジウム＋第 回医療機器開発シンポジウム14 8

独立行政法人 医薬品医療機器総合機構（PMDA）

理事長

藤原 康弘
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COI開示：開示すべきCOI関係にある企業などはありません



今日お話ししたいこと

１．医薬品等の開発環境の変化

２．創薬力向上に向けた行政（厚労省、内閣府）の対応

３．革新的医薬品の開発強化に向けたPMDAの取り組み

４．AI技術を用いた医療機器と薬事規制について
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https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports-and-publications/reports/global-trends-in-r-and-d-2024-activity-productivity-and-enablers

世界で販売されている新有効成分医薬品のうちの
半分以下しか日本では販売されていない状況に
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出典:IQVIA INSTITUTE , Global Trends in R&D 2024（無断転用転載禁止）



新興バイオ企業起源の新薬が増えてきている

出典:IQVIA INSTITUTE , Global Trends in R&D 2024（無断転用転載禁止）
＊Emerging biopharma (EBP):年間売上額5億ドル未満/年間研究開発費用2億ドル未満の企業 4



https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports-and-publications/reports/global-trends-in-r-and-d-2024-activity-productivity-and-enablers

日本に本社のある製薬企業が主導する臨床試験数は年々減少
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出典:IQVIA INSTITUTE , Global Trends in R&D 2024（無断転用転載禁止）



2015年～2021年に米国FDAのCDERで承認された新医薬品のイノベーションの起源はどこか？
売上高世界トップ20のバイオ製薬企業について (138品目/全承認323品目）

Schuhmacher A et al.  Nat Rev Drug Discov 22:781-782, 2023 (Oct) 

アカデミア発の新医薬品は米国でも１０％未満
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137

グローバルでPhase3/

申請中製品

28

(20%)

2

(1%)

日本で臨床試験中

(後期)

1

(1%)

4

(3%)

日本で臨床試験中

(前期)

93

(68%)

9

(7%)

日本での臨床開発

未着手

30

5
102

将来のドラッグラグ・ロス

グローバルで開発後期段階の新規モダリティでは、
その75%で日本での臨床開発が未着手であり、

今後"ドラッグロス"はさらに悪化する懸念

2023年7月時点での、グローバル(欧米)Phase3/申請中の
新規モダリティ137製品の日本での開発状況

4%: 日本では
遅れて開発中

(="ドラッグラグ")

Filed

Phase III

Phase II

Phase I

Pre-clinical

Not in development

(製品数)

75%: 日本では
臨床開発未着手
(="ドラッグロス")

21%: 日本でも
同タイムライン

で開発中

Note: 集計は製品名単位; 複数Indicationを持つ場合は最初の承認年を参照;
Source: EvaluatePharma, BCG analysis;
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薬
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術
の
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日
常
診
療
の
確
立

基礎研究
トランスレーショナル

リサーチ
1相 2相 3相 ４相

製販後

大規模疫学研究
メタ・アナリシス

薬や医療機器が診療で使われるまでには、長い時間と、たくさんの開発資金、
たくさんの人々の協力・参加・叡智が必要

薬価
診療報酬

薬価
診療報酬

今の日本の創薬力向上には、あらゆる段階の強化が必要

研究力、ベンチャー育成、臨床試験（治験）体制整備の全てが医療の改善・進歩に不可欠
これまで強化されてこなかったところに、まず着目し、

改善を試みていくことが必要

迅速
承認

製造・流通体制の確立 
VC＊, 企業からの投資

承認

＊VC：Venture Capital 

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/dai2/siryou3.pdf （2024年2月8日 藤原プレゼンより抜粋）

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/dai2/siryou3.pdf


ドラッグロスの３つの主たる要因とその解決の方向性

薬事規制環境
正しい情報発信
供給面への配慮

積極的な実用化支援

開発環境
創薬シーズ探索と応用研究
臨床試験を経る実用化

製造設備・サプライチェーン

経済環境
薬価制度

税制（研究開発・特許）

ベンチャー育成

R5年12月14日 R６年度税制改正大綱
イノベーションボックス税制の創設

経産省 バイオベンチャーの支援
創薬ベンチャーエコシステム強化事業、

伊藤レポート、MEDISO

R5年12月20日中医協 R6年度薬価制度改革
迅速導入加算、収載後の外国平均価格調整

厚労省 R5年6月9日 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 報告書 経産省 産業構造審議会 商務流通情報分科会
R5年6月19日第17回バイオ小委員会

バイオ政策の目指すべき将来像について

厚労省 医政局
医療用医薬品の安定確保策に関する関係者会議

医療用医薬品の流通改善に関する懇談会

R2年4月9日 健康医療戦略（一部変更）
同 医療分野研究開発推進計画（一部変更）

論点１ 日本のアカデミア等の潜在化した有望なシーズが掘り起こせているか
論点２ いかにして海外のイノベーションを呼び込むか：

臨床開発の場の整備が不可欠ではないか

厚労省 R5年7月10日～
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

9https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/dai2/siryou3.pdf （2024年2月8日 藤原プレゼンより抜粋）

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/dai2/siryou3.pdf


臨床試験を実施する力、

さらには“主導する力”が弱い
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筆頭著者の所属機関の国籍 NEJM

著者の中に
所属機関が日本の著者が
含まれている臨床試験論文

2020 23/155 (15%)
2019  18/170 (11%)
2018  21/156 (13%)

2018年 1月 - 2020年 12月
原著論文数  629
うち臨床試験結果論文 481

2018
原著論文 n=208
臨床試験結果論文 n=156

2019
原著論文 n=210
臨床試験結果論文 n=170

2020
原著論文 n=211
臨床試験結果論文 n=155

米国
英国
フランス
カナダ
オーストラリア
オランダ
ドイツ
ブラジル
日本
イタリア
南アフリカ
中国
スイス
スペイン
デンマーク
韓国

米国
英国
オーストラリア
ドイツ
フランス
カナダ
オランダ
日本
イタリア
中国
シンガポール
スイス
デンマーク
ニュージーランド
ブラジル
その他

米国
フランス
オーストラリア
英国
カナダ
ドイツ
スペイン
南アフリカ
ポーランド
ギリシャ
ベルギー
スイス
イタリア
日本
中国
その他
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臨床試験の研究費拠出元  NEJM

2020
5/155 日本の製薬企業が資金拠出
0/155 日本の公的研究費

2019
4/170 日本の製薬企業が資金拠出
3/170 日本の公的研究費

2018
6/156 日本の製薬企業が資金拠出
2/156 日本の公的研究費

C（企業）

C+P混合

P（公的）

none

C（企業）

C+P混合

P（公的）

none

C（企業）

C+P混合

P（公的）

none

47%

8%

43%

2%

46%

6%

48%

45%

6%

49%

2018年 1月 - 2020年 12月
臨床試験結果論文 481
における拠出元
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筆頭著者の所属機関の国籍 Lancet

著者の中に
所属機関が日本の著者が
含まれている臨床試験論文

2020 5/85 (6%)
2019  10/122 (8%)
2018    8/105 (8%)

2018年 1月 - 2020年 12月
原著論文数  515
うち臨床試験結果論文 312

2018
原著論文 n=174
臨床試験結果論文 n=105

2019
原著論文 n=184
臨床試験結果論文 n=122

2020
原著論文 n=157
臨床試験結果論文 n=85

英国
米国
中国
ドイツ
カナダ
オランダ
ポーランド
スペイン
フランス
スイス
イタリア
オーストラリア
その他

米国
英国
ドイツ
オランダ
カナダ
スイス
フランス
スウェーデン
中国
ベルギー
スペイン
ニュージーランド
フィンランド
その他

英国
米国
オランダ
フランス
ドイツ
カナダ
スイス
オーストラリア
日本
イタリア
その他 13



臨床試験の研究費拠出元  Lancet

2020
4/85 日本の製薬企業が資金拠出
0/85 日本の公的研究費

2019
6/122 日本の製薬企業が資金拠出
2/122 日本の公的研究費

2018
2/105 日本の製薬企業が資金拠出
1/105 日本の公的研究費

C（企業）

C+P混合

P（公的）

none

C（企業）

C+P混合

P（公的）

none

C（企業）

C+P混合

P（公的）

none

42%

1%

56%

1%

33%

3%

64% 53%

4%

43%

2018年 1月 - 2020年 12月
臨床試験結果論文 312
における拠出元

14
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日本企業が国際共同治験をけん引するのは困難？

https://www.jpma.or.jp/opir/news/058/09.html
＊Clinical Trial.govをもとに医薬産業政策研究所で作成



日本主導の国際共同試験： 公的研究費の課題

2023/06/28  第12回 今後のがん研究のあり方に関する有識者会議 資料2-7藤原プレゼン

https://www.mhlw.go.jp/content/10901000/001113905.pdf

• そもそも国際共同試験（介入研究）を想定した研究費枠がない
• 研究費の額が少なく、企業資金と併用しにくい
国際共同試験は患者登録が劇的に早くなる一方で、研究費額は2-3倍となる（医師主
導治験だとしばしば5億以上となり「革新がん」ですべてカバーすることは困難）

一定のルールの下に企業資金と併用する仕組みがあれば、国際共同試験が促進される
のではないか

• AMEDルールは国際共同試験を想定していない
AMEDの研究費取扱要領はすべて日本語

• 各々の研究代表者が独自に英語でAMEDルールのガイダンスを作り、契約書に漏れなく落と
し込む必要あり

現状AMEDは海外施設を研究分担施設とはしないという姿勢
• 海外施設自らが設備備品を購入することは不可

結果的に、研究代表者が海外研究者の研究費適正使用をモニタリングする義務を負う
ため本来の研究「以外」の業務に忙殺されることに

16



次の10年、
従来からやってきた基礎研究・トランスレーショナル・

リサーチ振興に加えて、
新しい治療薬・治療法を

保険医療の現場に出す（出口戦略とはココ）
研究や体制整備を振興する必要がある。

良いシーズが日本で生まれても、まずは海外で
販売・医療現場への展開が開始されてしまう。
最近の開発の主体である新興バイテク企業は
日本を臨床開発の場としてみてくれていないからです。

2023/06/28  第12回 今後のがん研究のあり方に関する有識者会議 資料2-7藤原プレゼン

https://www.mhlw.go.jp/content/10901000/001113905.pdf
17



今日お話ししたいこと

１．医薬品等の開発環境の変化

２．創薬力向上に向けた行政（厚労省、内閣府）の対応

３．革新的医薬品の開発強化に向けたPMDAの取り組み

４．AI技術を用いた医療機器と薬事規制について
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検討テーマ 検討状況

開発促進
希少疾病用医薬品の指定のあり方

①いわゆる「輪切り」の要件に当たらない場合の明確化、②医療上の必要性が認められる範囲の明確化、

③指定時期を非臨床段階まで早期化することなどが了承された。令和６年１月16日に改正通知を発出した。

小児用医薬品の開発促進に資する薬事審査等の

あり方

成人用の医薬品の開発時に、任意で、小児用の開発計画の策定し、PMDAの確認を受けられる仕組みを

導入することなどが了承された。令和６年１月12日及び3月29日に関連通知等を発出した。

臨床試験

我が国の承認審査における日本人データの必要

性の整理

海外で臨床開発が先行した医薬品の国際共同治験開始前の日本人での第Ⅰ相試験については、原則不

要とすることが了承された。令和５年12月25日に通知・QAを発出した。

極めて患者数の少ない疾患に用いる薬剤であって、外国において検証的な臨床試験が完了しているなど

の要件を満たす場合に日本人での臨床試験を不要とすることや、条件付き承認制度の活用を促進するた

め要件を明確化することなどが了承された。令和6年10月23日に通知を発出した。

治験の更なる効率化（エコシステム）
中央IRBの活用が望ましいとする考え方の文書化、治験費用の算定方法の合理化、治験運用の更なる合

理化について、今後、医療関係者の意見を聴いて行政・業界において検討を進めることとなった。

市販後
安全対策

製造販売後に実施する使用成績調査等のあり方

リアルワールドデータの活用のあり方

製造販売後調査のあり方について、リサーチクエスチョンに応じた適切な調査等を計画・実施するべきで

あって、単に治験の症例数が少ないこと等のみでは使用成績調査や全例調査を実施する根拠にはならな

いこと、調査等の実施計画については承認前ではなく市販後の適切な時期に検討できる場合があること

などが了承された。令和6年10月4日に通知を発出した。

品質 医薬品の製造方法等に係る薬事審査等のあり方

欧米と同様に、中リスクの変更カテゴリや年次報告の仕組みを試行的に導入することなどが了承された。

令和6年9月27日に関連通知等を発出した。

医薬品製造業者等による不正事案への対応として、行政による薬事監視について議論し立入調査・検査

の強化の方向性について了承された。

情報発信 我が国の薬事制度に関する海外への情報発信
我が国の薬事制度についてPMDAの米国事務所の設置などを通じて積極的・能動的に海外に情報発信し

ていくことが重要であることなどが議論された。

（令和6年4月24日報告書とりまとめ）を踏まえた検討状況

引用元：厚生労働省医薬局医薬品審査管理課作成資料 19https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi/other-iyaku_128701_00006.html

（2023.7.10～2024.3.21）

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（厚生労働省・医薬局）



オーファン指定の対象の明確化・早期化
医薬薬審発0116第1号 2024年1月16日付け厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知
医薬機審発0116第1号 2024年1月16日付け厚生労働省医薬局医療機器審査管理課長通知

①いわゆる「輪切り」の要件に当たらない場合の明確化

②医療上の必要性が認められる範囲の明確化

③指定時期を非臨床段階まで早期化する

https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001285834.pdf

https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001285832.pdf

2024年1月16日付け厚生労働省医薬局医薬品審査管理課事務連絡（Q＆A）

20

「輪切り」とは
特定の疾患の患者数について、医学薬学上の明確な理由なしに、
「重篤な」等の接頭語あるいは、ただし書きを追加することで、
患者数を5万人未満として計算すること
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小児用医薬品の開発促進（開発計画の策定）

医薬薬審発0112第3号 2024年1月12日付け厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知

成人用の医薬品の開発時に、任意で、小児用医薬品の開発計画を策定し、

PMDAの確認を受けられる仕組みを導入

https://www.pmda.go.jp/files/000268596.pdf
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海外で開発が先行した医薬品の国際共同治験開始前の
日本人第1相試験の必要性について

【PMDAの考え方】
 日本人と外国人との間に民族差がある場合、日本で医薬

品を安全に使用するうえで、日本人データは重要という
認識

 従前より、国際共同治験に参加する前に日本人での第1
相試験を一律には求めておらず、複数の観点などを考慮
し総合的に判断

 開発早期の段階から国際共同治験に日本が参加し、日本
人データを収集されることが望ましい

【背景】
 国際共同治験に日本が参加するにあたって、日本人での

安全性に関する説明が十分でない場合は、日本人での第
1相試験の実施が必要

 日本人第1相試験を実施するには一定の時間と費用を要
することから、第3相試験の開始の遅延を回避するため
に日本での開発を諦めるケースがあるとの指摘あり

新興バイオ医薬品企業が創製した医薬品の開発の流れ（例）

候補薬物の発見

非臨床試験

第1相試験（外国人のみ）

第2相試験（外国人のみ）

POCに基づき
ライセンスアウト

承認申請

製造販売

第3相試験
（大規模国際共同治験）

新
興
バ
イ
オ
医
薬
品
企
業
が
実
施

大
手
製
薬
企
業
が
実
施

日本人
第1相試験

事前実施している
場合が多い

これにより第3相試験の
開始遅延や、日本の開発

不参加のおそれ

https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi/other-iyaku_128701_00006.html
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海外で臨床開発が先行した医薬品の国際共同治験開始前の
日本人第1相試験実施に関する基本的考え方・Q＆A

23

英語版通知も同時発出

医薬薬審発1225第2号 2023年12月25日付け厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知
2023年12月25日付け厚生労働省医薬局医薬品審査管理課事務連絡（Q&A）

利用可能なデータから日本人参加者の安全性・忍容性が説明でき、

かつ、安全性が臨床的に許容・管理可能であれば、

原則として、日本人での第１相試験を追加実施する必要がないことを明示

https://www.pmda.go.jp/files/000266148.pdf

https://www.pmda.go.jp/files/000266147.pdf



海外でのみ検証的臨床試験が実施されている場合の

日本人データに係る基本的考え方

医薬薬審発1023第3号 2024年10月23日付け厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知

(1)①～③のいずれにも該当する場合、日本人患者の臨床試験成績なしで承認申請が可能
① 海外で既に主たる評価の対象となる臨床試験が適切に実施されている場合
② 極めて患者数が少ないこと等により、追加の臨床試験を新たに実施することが困難な場合
③ 得られている有効性・安全性に係る情報等から、総合的に、日本人におけるベネフィットがリス
クを上回ると見込まれる場合

(2)ただし、医薬品の特性、類薬の状況等から、外国人と日本人との間で臨床的に意義のある
民族差があることが具体的に示唆され、安全性や用量の適切性について追加の情報が必要と判
断される場合には、日本人における臨床試験（臨床薬理試験を含む）が必要と判断される場
合がある。

24



令和6年度薬価制度改革における主な改革事項 

革新的新薬＊の特許期間中の薬価維持（新薬創出等加算の見直し）

＊従来の品目より革新性・有用性が高いと評価されている品目

日本に迅速導入された新薬の評価（加算新設）

小児用医薬品の開発促進
（成人と同時開発する小児適応の評価、収載時・改定時加算充実等）

革新的新薬の有用性評価等の充実（収載時・改定時の加算充実等）

市場拡大再算定の見直し（一部領域における類似品の適用除外）

イノベーションの評価、ドラッグ・ラグ/ドラッグ・ロス解消に向けた対応

https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi/shingi-kousei_430263.html 25
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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
中間とりまとめ（内閣官房） （2023.12.27～2024.5.22、計5回）

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/index.html

藤原も構成員として参画



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
中間とりまとめ概要 (2024年5月）

27
https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/index.html



（創薬力の強化等ヘルスケアの推進） 
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、構想会議中間取りまとめ193を踏まえ、
革新的医薬品候補のＦＩＨ試験194を実施できる国際競争力ある臨床試験体制の整備、臨床研究中核病
院の承認要件の見直し、治験薬・バイオ医薬品の製造体制の整備や人材の育成や確保など有望なシー
ズを速やかに実用化する国際水準の研究開発環境の実現に取り組む。医療機関や企業の研究者によ
る医療データの利活用を推進するため、個人識別性のないゲノムデータに関する個人情報保護法上の
解釈の明確化等を図る。また、官民協議会による外資系企業・ＶＣの呼び込み等を通じアカデミアから産
業界にわたる多様なプレイヤーをつなぎ、アーリーステージを含む各ステージに新たな研究開発資金が
投じられるよう、その推進体制の整備も含め創薬エコシステムの再編成を図るとともに、大学病院等の
研究開発力の向上に向けた環境整備やＡＭＥＤの研究開発支援を通じて研究基盤を強化することで創
薬力の抜本的強化を図る。イノベーションの進展を踏まえた医療や医薬品を早期に活用できるよう民間
保険の活用も含めた保険外併用療養費制度の在り方の検討を進める。ドラッグロス等への対応やプロ
グラム医療機器の実用化促進に向けた薬事上の措置を検討し、2024年末までに結論を得るとともに、承

認審査・相談体制の強化等を推進する。あわせて、ＰＭＤＡの海外拠点を活用した薬事規制調和の推進
等に取り組む。

28

経済財政運営と改革の基本方針2024（骨太2024）抜粋
 (2024年6月21日閣議決定）

193 「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中間とりまとめ」（令和６年５月22日）。 
194 医薬品開発における最初に人間に投与する試験。 

https://www5.cao.go.jp/keizai-shimon/kaigi/cabinet/honebuto/2024/decision0621.html



創薬エコシステムサミット（2024年7月30日開催）

厚生労働省、経済産業省、文部科学省、内閣府が共同で開催

わが国の創薬力向上のキープレーヤー
となる国内外の関係者約50名が一堂に会し

創薬エコシステムの強化に資する取組や
官民の意見交換の場である「官民協議会」
の在り方について意見交換

【出席者】
・岸田総理大臣（当時）
・塩崎厚生労働大臣政務官（当時）などの政府関係者
・PMDA藤原康弘
・国内外の製薬企業
・Venture Capital
・スタートアップ企業

・アカデミア
等

29https://www.kantei.go.jp/jp/101_kishida/actions/202407/30souyaku.html



ドラッグロス対策として
短期的には、
臨床試験・治験に関するリテラシー（“臨床研究の意義”への理解度）向上、
医療機関及び医療者の

国際水準の臨床試験・治験実施能力の獲得に向けて
卒前・卒後教育の抜本的変革と業績評価改革、体制整備が必要

長期的には、わが国の創薬を巡る基礎研究力の強化が必要

Site selection （海外Emerging biopharma（EBP）から試験実施施設として選ばれる）に堪える医療機関体制整備

産官学での人財の流動性の増加： 海外EBPの支援者となる国内CRO（医薬品開発業務受託機関）において、
グローバルR＆Dで通用する専門性の高い医師（CMO; Chief Medical Officer）が不足

CMO Summit 360°＠Boston 来年は、Apr 7－8, 2025

目指すべきは、創薬シーズ数の増加ではなく、臨床試験・治験が開始された創薬シーズ数の増加である

創薬ベンチャーエコシステム強化事業で目指すべきこととして、M＆Aや製薬企業への導出件数の増加である

30
https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/index.html

創薬エコシステムサミット 資料2-22 PMDA藤原康弘 提出資料より



今日お話ししたいこと

１．医薬品等の開発環境の変化

２．創薬力向上に向けた行政（厚労省、内閣府）の対応

３．革新的医薬品の開発強化に向けたPMDAの取り組み

４．AI技術を用いた医療機器と薬事規制について

31



希少疾病用医薬品：指定の早期化など新たな仕組みに対応
 ⇛ 指定の早期実施（拡大部分は非優先品で始まり、エビデンスに応じて優先も可）

小児用医薬品：開発促進のための新たな仕組みに対応
 ⇛ 成人用医薬品の開発時に小児用医薬品開発の必要性確認（厚生労働省：薬価上のインセンティブを付与）

小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センター設置（令和6年7月1日付）
 ⇛ 小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センター事業を開始予定
  （相談枠の新設（実施要綱公表済み）／相談手数料の補助）

先駆的医薬品指定制度：総審査期間６か月を目指す
先駆け総合評価相談：申込み全件対応
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を開始（選定された事業実施機関において課題を検討中）

海外の学会等において、海外ベンチャー企業等に日本の薬事制度・PMDA業務の情報発信・RS総合相談
等を実施

PMDAの米国事務所（2024年11月1日設置）を窓口に、海外のベンチャー企業等に対する相談・支援
等の対応を実施

国際共同治験参加に関する治験相談における的確な助言
 ⇛ 国際共同治験参加前に日本人第Ⅰ相試験が必要ない場合の考え方や、希少疾病等で海外でのみ検証的臨床試験が

実施された場合の日本人データの取扱いに係る考え方を通知で明示

希少疾病用医薬品、小児用医薬品などの実用化の支援

海外発の革新的医薬品について日本での開発・導入に向けた環境整備と情報発信

PMDAが行うドラッグロス対策について 一覧

32



【相談体制の整備】
 小児用医薬品開発計画確認相談＊1 （１相談当たり 1,541,600円）
成人を対象とした医薬品の開発期間中に、小児を対象とした医薬品の開発計画を確認するもの。当該確認は薬価上の加算

等に繋がる。
 希少疾病用医薬品優先審査品目該当性相談＊2（１相談当たり 1,300,600円、１相談当たり 266,400円（医薬品申請前相談あり ）
 開発早期に優先審査非該当として希少疾病用医薬品の指定を受けた品目のうち、その後医療上優れた臨床結果等が得られ

た新医薬品について、改めて優先審査への該当性を評価するもの。
 医薬品申請データパッケージ相談＊2 （医療上の必要性の高い未承認薬･適応外薬検討会議における開発公募品／医師主導治験
による開発品）（１相談当たり 7,134,300円）
 主たる治験の試験デザイン等について指導及び助言を行うもの。
 承認申請のための資料作成を行う際に、申請資料のまとめ方、資料の十分性等について主たる治験の結果等に基づき指導

及び助言を行うもの。

小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センター※

2024/2/13相談WG資料再
掲

 小児用・希少疾病用等の医薬品の開発・導入を促進する観点から、薬事開発上必要な相談体制を整備するために、
「小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センター」を設置する。

※事務局：審査マネジメント部

希少疾病用医薬品

希少疾病用医薬品指定の
早期化・拡大

小児用医薬品

開発計画の策定を企業等に促し、
PMDAが確認する対応の促進

医療上の必要性の高い未承認薬･適
応外薬検討会議における開発公募品

開発の加速化

小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センターの設置（2024年7月1日付） 

33＊１：手数料助成：R6年度の予算額に達するまで全額免除、＊２： 手数料助成：R6年度の予算額に達するまで5割免除

＜ 手数料助成：https://www.pmda.go.jp/files/000268594.pdf ＞

https://www.pmda.go.jp/files/000268594.pdf


 国内治験を効率的に実施し、国民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
るステークホルダー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。

 本事業では、国内治験にかかるコストの削減や手続きの負担の解消を進める観点から、PMDA信頼性保証部と事業実施
機関が連携し、医療機関における負担の実態調査及び治験エコシステムの導入を行う。

 PMDAが治験環境の改善に積極的に取り組む事業実施機関（３施設程度）
を公募・選定

 機構は事業実施機関と協力して、医療機関の治験実施体制の現状を把握し、
本邦の治験にかかる経費や手続きの負担削減のために優先して改善すべき
課題を特定

＜背景＞

＜事業概要＞

＜スケジュール＞

令和6年9月～：事業実施期間での事業開始
令和7年3月：成果物の発表  

治験エコシステム導入推進事業

※イメージ
事業実施機関

関連実施機関

 事業実施機関は複数の治験実施医療機関（20施設程度を想定）を対象に課
題に関する実態調査及び意見交換会を行い、内容をPMDAにフィードバック

34https://www.pmda.go.jp/review-services/inspections/drugs/0001.html

＜選定した事業実施機関＞

大阪大学医学部付属病院、国立がん研究センター、北海道大学病院



［必要性］
（１） アジア各国：

– 日本及びアジア各国における革新的医薬品・医療機器へのアクセス確保に向け、

 特にASEAN諸国との連携強化を進めることが必要

（ＡＳＥＡＮ諸国：急速に発展・地域統合に向けた取り組みが進展）

– アジア各国と薬事規制調和の推進、円滑に臨床開発がアジア各国で進められるよう

規制環境の整備支援が必要。

（２） 米国：

– 革新的な医薬品・医療機器の開発支援・承認審査・市販後対策において、

日米規制当局の緊密な協力・連携が必要。

– 国際協力の重要性が一層増している中（例：COVID-19等対応）で、

日米が時差がなく、フレキシブルに広範な議論を進める体制が必要（対面会合の有用性）

第５期中期計画の実施方向性：
 ・ 「国際的な貢献・提案能力の強化」を進めるにあたり、PMDA海外拠点を整備

アジア事務所・ワシントンD.C.事務所を整備し、相手当局等と、現地で直接協働する
35

アジア各国・米国との連携強化：海外拠点の整備 

[対 応]



United States-Japan Joint Leaders’ Statement
Global Partners for the Future
＜抜粋＞
We are also working to align global health security and innovation, including in such areas as pandemic prevention, preparedness, and
response and promoting more resilient, equitable, and sustainable health systems. Today, we announce that the U.S. Food and Drug
Administration and the Japan’s Pharmaceuticals and Medical Devices Agency (PMDA) intend to collaborate and exchange information
on oncology drug products to help cancer patients receive earlier access to medications and to discuss future drug development and ways
to prevent drug shortages. We welcome PMDA’s future representative office in Washington, D.C., to facilitate this cooperation.

FACT SHEET: Japan Official Visit with State Dinner to the United States
＜抜粋＞
Biotechnology, Biopharmaceutical, and Health-Related Cooperation

Tackling Cancer Together: In alignment with the Biden Cancer Moonshot to end cancer as we know it, the U.S. Food and Drug
Administration (FDA) and Japan’s Pharmaceuticals and Medical Devices Agency (PMDA) intend to collaborate and exchange
information on oncology drug products. Specifically, under initiatives Project Nozomi and Project Orbis, FDA and PMDA intend to work
to enable earlier access to cancer medication for patients and hold discussions on future drug development, including multiregional
clinical trials and ways to prevent drug shortages.

Advancing Pharmaceutical Innovation: The United States and Japan welcome the Japan’s Pharmaceutical and Medical Devices
Agency (PMDA)’s intent to establish an office in the Washington, D.C. metro area. This office provides opportunities to enhance
PMDA’s cooperation with the U.S. Food and Drug Administration (FDA) and facilitate information sharing with private industry.

日米首脳会合・共同声明等について（2024年4月10日）

36
https://www.mofa.go.jp/mofaj/na/na1/us/pageit_000001_00501.html



Asian countries

PMDA-Asia Training 
Center 

アカデミア
企業

医療機関

アジアの
規制当局

Collaboration

NCC/NCGM
Asian cooperation bases

PMDA 
Asia 

Office
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アジア事務所 （タイ・バンコク 開所：2024年７月）

○アジア各国の薬事当局との規制基盤の構築
• 現地ニーズの収集

• アジア医薬品・医療機器トレーニングセンター研修の現地実施

• 二国間規制調和活動の現地実施

○ アジア地域進出企業・団体及び現地企業・団体との薬事規制に関する情報交換・各種相談等

○ その他関連業務（関係組織等との連携）



○ 在米の個別ベンチャー企業への

 情報発信

 初期の開発相談事業対応

ワシントンD.C.事務所 （米国・ワシントンD.C. 開所：2024年11月）

米国ベンチャー企業

日本で開発・承認
を目指したい日本で開発・薬事申請

米国事務所

PMDAアウトリーチ活動を現地で実施

○ FDAを含む米国行政機関と現地で

 薬事規制協力の強化

 規制関連の情報交換

38
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新医薬品の承認申請における英語での資料提出

• 承認申請時において、承認申請書、添付文書を含むＣＴＤの内容すべてに 関して英
語表記可能

• あらかじめPMDAへの相談が必要

日本法人や日本事務所を有しない外国企業

対象企業

対象品目

新有効成分含有医薬品、新医療用配合剤、新投与経路医薬品

承認申請書
CTD第2部 CTD第3部 CTD4部 CTD第5部

CTDの概要
（サマリー）

品質データ 非臨床試験
データ

臨床試験
データ

CTD第1部

添付文書等



①世界最速レベルの速さと、高い質の審査
②国際共同開発の促進への取組
（国際共同治験参加の際に日本人第Ⅰ相試験原則不要を明確化したこと等）
③日本で開発を行う際の支援
（開発早期から承認後まで科学的な相談を実施、海外でのみ検証的臨床試験が実施されている場合に
日本人データが不要な場合を明確化、新医薬品の承認申請における英語での資料等）

第５期中期計画において、実用化推進に対する積極的貢献、
国際的な提案能力の強化、業務の質の向上と一層の効率化を規定

⇒ドラッグロス解消のため、海外の革新的製品を開発するベンチャー企業等に対し、
日本での開発も検討できるよう、日本の薬事制度等に関する情報を直接発信
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2024年度の取り組み（理事長自ら発信）

American Society of Clinical Oncology（ASCO、米国臨床腫瘍学会）にて、パネルディスカッション登壇 シカゴ（米国）

BIO International Conventionにて、パネルディスカッション登壇 サンディエゴ（米国）

Welcome Trust Regulatory Science of Antimicrobial Agents Workshopにて、パネルディスカッション登壇 シンガポール

DIA 2024 Global Annual Meetingにて、パネルディスカッション登壇（PMDA Town Hallも実施） サンディエゴ（米国）

ENDPOINTSNEWS ＆ NIKKEI Biotechnology Businessコラボレーション企画 対談 海外に向け動画配信

日本の薬事制度等に関する海外での情報発信強化

キーメッセージ



英語での情報発信

41https://www.pmda.go.jp/files/000266927.pdf https://www.pmda.go.jp/files/000271060.pdf

Early Consideration

https://www.pmda.go.jp/english/review-services/regulatory-info/0005.html



今日お話ししたいこと

１．医薬品等の開発環境の変化

２．創薬力向上に向けた行政（厚労省、内閣府）の対応

３．革新的医薬品の開発強化に向けたPMDAの取り組み

４．AI技術を用いた医療機器と薬事規制について

42
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AI医療機器の開発と薬事承認：データの想定利活用シーン

企業

医療機関

画像情報
（CT・MRI画像等）

非テキスト情報
（心電図・脳波等） 診療記録など

学習
データ

研究開発 薬事
承認

アルゴリズ
ムの生成

バリデー
ション
データ

非臨床試験
(臨床性能試験)

テスト
データ

場合によって、
臨床試験(治験)

区別が必要

データ利活用 被験者保護と研究の適正な推進 品質、安全性及び有効性

AI医療機器

ロックされたプログラムで
承認を取得し、市販してい
る段階

市販後
学習
データ

上市後
（製品化された段階）

アルゴリズム開発 薬事申請に向けた検証

※本資料は「保健医療分野におけるデジタルデータのAI研究開発等への利活用に係る倫理的・法的・社会的課題の抽出及び対応策
の提言のための研究」令和4年度総括・分担研究報告書（https://mhlw-grants.niph.go.jp/system/files/report_pdf/202204002A-sokatsu_0.pdf ）を一部改変。

企業、研究機関、医療機関など（以下、企業等）が画像情報（CT・MRI画像等）やその他の非テキスト情報（心電図・脳波等）、診療記録など
医療情報を利活用してAIを活用した医療機器（以下、AI医療機器）を開発するには、一般に膨大な量のデータが必要
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AI技術、例えば機械学習を利用した医療機器
（Machine Learning-enabled Medical Device, MLMD）

の審査の考え方は、通常の医療機器の審査の考え方と基本的には同じ。

AI技術を用いた医療機器の審査の考え方と留意点

MLMDの審査で留意する点は何か？
・可塑性 （Plasticity）
・ブラックボックスとしての性質 （Unpredictability）

（市販後）学習により
性能等が変化しうる性質

MLMDのバイアス
・・・どのようなバイアスをもつか（もたないか）
理解しがたい

MLMDのピットフォール
・・・医師（人）がみて同じ画像でもMLMDにとっ
ては違うかもしれない

可塑性 
（Plasticity）

ブラックボックスとしての性質 
（Unpredictability）
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可塑性と薬事規制

• 医療機器の製造販売をしようとする者は、品目ごとに厚生労働大臣の承認を受けな
ければならない。(薬機法第23条の2の5 第1項)

• 承認事項の一部を変更しようとするとき(軽微変更を除く。)は、その変更について
厚生労働大臣の承認を受けなければならない。(薬機法第23条の2の5 第11項)

• 指定高度管理医療機器、指定管理医療機器等の製造販売をしようとする者は、品目
ごとに登録認証機関の認証を受けなければならない。(薬機法第２３条の２の23 第１項)

• 認証事項の一部を変更しようとするとき(軽微変更を除く。)は、その変更について
当該登録認証機関の認証を受けなければならない。(薬機法第２３条の2の23 第6項) 

製造販売承認

製造販売認証

可塑性：（市販後）学習により性能等が変化しうる性質
・Locked type：機能が変更しないよう固定
・Adaptive type：新たなデータに基づき、繰り返しその機能等を変更

薬事規制：

薬事規制は可塑性と
相性が悪い

製品固定が前提。
製品変化は承認・認証が必要
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IDATEN ： Improvement Design within Approval for Timely Evaluation and Notice（PACMP for Medical device）
変更計画確認手続き制度

令和元年(2019年)12月公布
令和2年（2020年）9月施行

可塑性に一部対応するIDATEN制度

審査

通常の変更手続
承認事項の変更

1回目
変更
申請データ等の収集

必要なデータが全て集まってから
承認事項の一部変更申請を行う

適応拡大等のための
変更計画の策定

変更計画を用いた手続（変更1回目）

計画に従った
データ等収集

適応拡大等のための変更
計画の策定

変更計
画の申
出

チェック
変更計
画の確
認

変更
申請
変更
届出

承認事項
の変更

承認

承認

計画に従った
データ等収集

チェック

変更
申請
変更
届出

承認事項の
変更

変更計画を用いた手続（変更2回目）

あらかじめ予定されていた結果が
得られているか等をチェックする
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ブラックボックスとしての性質を踏まえた評価の留意点
実臨床の対象集団に対して一般化できる結果か？

① 評価データセットのバイアス
選択バイアス、GSバイアス、スペクトラムバイアス等

② MLMDと評価データセットの関係

MLMDとし
ての論点で
はない

例）施設Aで集めたデータで学習し、施設Aで集めた別のデータで評価した。

例）データセットXで評価したところ、結果は芳しくなかった。
そこで追加学習し性能を向上させ、再度データセットXで評価したところ、
十分な性能が確認できた。

実臨床を想定した網羅的なバリエーションで、データ収集し、評価することが理想

施設Aの患者、撮影機種、撮影方法、
診断法等の特徴が影響していないか？

データセットXに
最適化されただけではないか？

②の例
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https://www.pmda.go.jp/files/000224080.pdf https://dmd.nihs.go.jp/jisedai/Imaging_AI_for_public/
index.html

https://www.pmda.go.jp/files/000263891.pdf

MLMDの評価に関する文書
科学委員会①
（PMDA）

次世代医療機器評価指標
（MHLW）

科学委員会②
（PMDA）

文書名
AIを活用した医療診断システム・

医療機器等に関する
課題と提言2017

人工知能分野審査WG報告書 AIを活用したプログラム医療機器
に関する報告書

発行日 平成29年（2017年）12月27日 平成31年（2019年）3月 令和5年（2023年）8月28日
内容 ・AI を活用した医療用システム

の出現と課題 
・AI 技術の現状 
・AI 医療システムのレギュラト
リーサイエンス 
・AI 医療システムの倫理・責任

・人工知能技術を利用したプログ
ラム医療機器該当性判断要素につ
いて（案）
・人工知能技術を利用した医用画
像診断支援システムに関する評価
指標（改訂案）
・人工知能技術を利用した医療機
器プログラムの承認状況

・国内外の関連動向の分析
・機械学習におけるバイアス
・市販後学習における評価データの

再利用に関する問題と問題解決に
向けた研究の現状

・医用画像を用いた深層学習AI開発に
おけるバイアス

・物理モデル・シミュレーションによ
る学習データ構築の現状と課題

・現在までに構築されたデータベース
の概要と留意すべき課題

・深層学習等の機械学習を用いた
SaMDの開発のためのデータ

（学習データ、検証データ、テスト
データ）に関する考察
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革新的SaMD指定制度（優先審査制度）

「プログラム医療機器に係る優先的な審査等の試行的実施（第二回）について」（2023年6月30日通知）
（1）指定要件1 ：治療法、診断法又は予防法の画期性

原則として、プログラム医療機器としての原理が既存の医療機器、又は標準的な治療法、診断法若しくは予防法と比
べて明らかに異なるものであり、その治療法、診断法又は予防法が画期的であること。
（2）指定要件2：対象疾患に係る医療上の有用性

以下のいずれかに該当するものであること
ア 根治療法となり得る既存の治療法がない、又は既存の予防法若しくは診断法がない疾患において、臨床上の必要

性が高く、臨床試験等（公的な競争的資金により実施された臨床研究を含む。以下同じ。）において有効性若しく
は安全性が見込まれること。

イ 臨床試験等において、既存の治療法、予防法若しくは診断法に比べて高い有効性及び安全性が見込まれること
ウ 臨床試験等において、既存の治療法、予防法若しくは診断法に比べて同等以上の有効性及び安全性が見込まれて

いることに加え、患者の肉体的・精神的な負担等の観点から、既存の治療法、予防法又は診断法と比べて医療上特
に有用であると見込まれること。

（3）指定要件3：世界に先駆けて日本で早期開発及び承認申請する意思並びに体制
日本における早期開発を重視し、世界に先駆けて又は同時に日本で承認申請される予定のものであり、独立行政法人

医薬品医療機器総合機構で実施されている先駆け総合評価相談を活用し承認申請できる体制及び迅速な承認審査に対応
できる体制を有していること。

指定されたプログラム医療機器の優先的な取扱い
優先相談、事前評価の充実（先駆け総合評価相談 → 承認申請から承認まで6か月）、優先審査、コンシェルジュ対応

革新的プログラム医療機器指定制度の検討
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医師法とAIの関係

人工知能（AI）を用いた診断・治療支援を行う
プログラムを利用して診療を行う場合についても、
診断、治療等を行う主体は医師であり、
医師はその最終的な判断の責任を負うこととなり、
当該診療は医師法（昭和 23 年法律第201 号）第17条の医業
として行われるものであるので、十分ご留意をいただ
きたい。 

https://www.pmda.go.jp/files/000227450.pdf
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日本の創薬力向上には、
日本の臨床試験実施能力の格段の強化が必須

＃1 長年、様々な公的研究費を投入し続けてきたシーズ開発だけでは
我が国の創薬力維持・回復は不可能

       

＃２ 世界に通用する臨床試験成績を早く取得でき、有望なシーズが国際的な目線で選別される
開発環境を醸成する施策が重要

＃３ そのため、国際レベルの“臨床試験”の実施を振興 

＃４ 具体的には、以下に投資すべき

・病院における臨床試験実施（Phase 1 施設の場合にはトランスレーショナルリサーチ実施能力も合わせ持つ

ことが必須）を米国水準で行える体制整備

（臨床試験センター： phase 1であれば、NIH Clinical Center がモデル）

・人材育成
（医師のみならず、生物統計家、リサーチナース、CRC＊、データマネージャー、モニター、
監査担当者に加え、英語で契約書等をやりとり出来る事務職員などの多職種人材）

＊CRC: Clinical Research Coordinator、臨床研究コーディネター
治験コーディネターとも呼称

・医薬品の製造と品質管理

＃５ 医療機関における各種契約・審査書類について英文を許容する
https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/index.html （2024年2月8日 藤原プレゼンより抜粋）
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日本の創薬力向上には、
日本の臨床試験実施能力の格段の強化が必須。 続き

＃６ 日本の治験のコストは本当に高いのか？
⇒私が実施した国際共同医師主導治験の経験からは、NO

ただし、日本の医療機関のCRO＊1、SMO＊2への過度の依存と、医師の臨床試験実施に関する
知識や機関の自立性の乏しさは、治験のコスト増加の要因にはなっている。医療機関との契約に
おいてFMV（fair market value）にもとづく、 ベンチマーク型コスト算定（BMC）の導入は検討*3

＊1 CRO: Contract Research Organization ＊2 SMO: Site Management Organizatio *3  R4年度厚生労働行政推進調査事業費補助金
（厚生労働科学特別研究） 「国内外の治験をとりまく環境に係る最新の動向調査研究」

＃７ 日本の薬事規制は欧米に比べて保守的であるがために、
日本発のイノベーションの発展が阻害されているのか？ NO
【原因】 日本のアカデミアには、臨床試験実施経験や薬事に関する知識が不足している方がいる。

 それゆえに、規制を悪いと言ってしまう。
→ 医学・看護学等の卒前・卒後教育の改革が必要

→ 生物統計家、データサイエンティストの教育体制の充実と飛躍的増員

＃８ 治験について、Single IRB（1か国1か所の治験審査委員会）での審査を原則に
する（臨床研究法同様に）

＃９ 臨床研究法、薬機法及び再生医療の臨床試験まわりは統合運用

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/souyakuryoku/index.html （2024年2月8日 藤原プレゼンより抜粋）



ご清聴ありがとうございました
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Please visit the PMDA website 
https://www.pmda.go.jp/

https://www.pmda.go.jp/
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