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本日の内容

 製薬企業からみた「ドラッグ・ロス／ドラッグ・ラグ」
の現状と課題
 製薬協 薬事委員会所属委員を対象とした薬事規制・臨床試験環

境の改善を中心とした認識調査
 調査結果から見える課題

 医療ニーズの高い医薬品を患者様へ適切に届けるために
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製薬企業からみた「ドラッグ・ロス／ドラッグ・ラグ」
の現状と課題
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製薬協 薬事委員会所属委員を対象とした薬事規制・臨床試
験環境の改善を中心とした認識調査

≪調査対象≫ 製薬協 薬事委員会に所属する64社
≪調査期間≫ 2023/5/10～5/24
≪  回 収 ≫ 64社（100%）
≪調査項目≫ 回答選択（その他の場合には自由記載）

 欧米で開発中もしくは承認済の品目のうち、国内未開発品目の有無
 日本での開発を予定していない理由
 日本では治験の実施が困難を選択した場合のその理由
 治験相談を行った結果、困難と判断したを選択した場合のその理由
 国内開発促進・導入促進に向けた施策に有効と思われるもの



薬事規制・臨床試験環境の改善を中心とした認識調査
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• 内資・外資含め、約40%の企
業が国内未開発品ありと回答

• 外資系では74%が国内未開発
品目ありと回答

国内未開発品目（内資系企業） 国内未開発品目（外資系企業）

国内未開発品目（全企業）

あり, 25, 39%なし, 39, 61%

あり,11,24%

なし,34,76% あり,14, 74%

なし,5, 26%



薬事規制・臨床試験環境の改善を中心とした認識調査
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日本での開発を予定していない理由

その他（自由記載）で挙げられた主な内容
 国際開発に参加できなかったため、遅れて日本単独での開発が実施可能性の面からも困難
 生物由来原料基準への適合性の観点で日本での開発を断念
 体重換算の液剤の場合、残液分は診療報酬上薬価算定されない等の理由から、小児用の小規格製剤を求められる可能

性が懸念
 すでに海外開発が先行、日本人における検証的試験等、国内試験などを別途実施するのは困難
 国内外での内因性 ・外因性の民族的要因の差異が考えにくい場合においても、日本人データ（有効性・安全性を示す

こと）が必要とされるため、追加のエビデンスを取得する必要がある

①日本では治験の実施が困難、
②採算性が取れない、の２つ
で半数を占める

①日本では治験の実施

が困難, 13, 23%

② 採算が取れない, 

18, 32%

③ 国内での疾患背景や患者数などの情報が

不足し、開発計画を立てにくい, 6, 10%

④ 日本専用の製剤の開発

が必要である, 1, 2%

⑤ 薬剤ニーズが充

足している, 8, 14%

⑥その他（自由記載）,

11, 19%



薬事規制・臨床試験環境の改善を中心とした認識調査
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「日本での患者数が少ないため組入れが困難」、「 治験相談を行った結果、困難と判
断した」が複数回答

治験の実施が困難とした理由

治験の実施が困難とした理由 件数

• 日本での患者数が少ないため組入れ
が困難 7

• 治験相談を行った結果、困難と判断 3

• 国内外で診断基準や治療法が異なる 1

• 治験実施において日本独自の規制・
ガイダンス 1

• 国内外で民族的要因が異なる 0

• その他（自由記載 or 記載なし） 1

①日本では治験の実施

が困難, 13, 23%

② 採算が取れない, 

18, 32%

③ 国内での疾患背景や患者数などの情報が

不足し、開発計画を立てにくい, 6, 10%

④ 日本専用の製剤の開発

が必要である, 1, 2%

⑤ 薬剤ニーズが充

足している, 8, 14%

⑥その他（自由記載）,

11, 19%



薬事規制・臨床試験環境の改善を中心とした認識調査
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国内開発促進・導入促進に向けた施策（複数回答可）

• 妥当性が説明できる場合には日本人P1や日本人での用量反応試験の省略が可能とする 60

• 海外で使用している英語資料を用いた治験相談を導入する（日本語資料作成不要） 36

• オーファン指定制度の適応を受けやすくする（開発早期からの指定等） 33

• 特許期間の延長の上限を拡張する 32

• 抗エイズ薬と同様に、承認申請資料として海外当局への英文申請資料を提出可能とする 31

• 他品目の薬価にもメリットを拡張する 28

• 国際共同治験を促進する施策を設ける 20

• 条件付き早期承認制度の適用を受けやすくする 19
• バウチャー制度（他の品目に優先審査等のメリットを移管できる権利、他社への販売も可） 19
• 優先審査の適用を受けやすくする 18

• 疾患背景等の研究や、疾患レジストリーの構築運営に対する研究助成により調査を促進させる 14

• 先駆け審査指定制度の適用を受けやすくする 13

• 治験相談の無料化する 13

• ベンチャー企業の医薬品開発支援のための資金調達や大手企業とのパートナリングの場を設定 13

• 未承認薬等検討会で取り上げ開発企業を募集、あるいは開発要請する 12
• その他（自由記載） 長期間の薬価維持・薬価制度の見直し等 27



薬事規制・臨床試験環境の改善を中心とした認識調査
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調査結果概略

内資・外資含め、約40%の企業が国内未開発品ありと回答
日本での開発を予定していない理由は、「採算性が取れない」、「日本で

は治験の実施が困難」の２つで半数を占める
「日本では治験の実施が困難」の理由は、「日本での患者数が少ないため

組入れが困難」、「治験相談を行った結果、困難と判断」との回答あり
治験相談を行った結果、困難と判断では、国際共同試験参加前に日本人で

の追加試験（P1、用量設定試験等）が求められた、国際共同試験共通の試
験計画書が受け入れられなかった（選択除外基準、エンドポイントの違い
等）、海外データを利用するという臨床データパッケージ（案）が受け入
れられず、事業性の確保が困難との回答あり

調査結果から見える課題

採算性、事業性をいかに確保できるか
患者数が少ない場合の治験体制の整備、円滑な国際共同試験への参加
承認審査における海外データの柔軟な受入れ



医療ニーズの高い医薬品を患者様へ適切に届けるために
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日本の市場性（魅力）の改善が第一義

 R&Dの観点として
 日本人データの必要性

• 海外での開発が初期（Phase 1 or 2）の場合、海外に遅れるこ
となく日本からも参加できる環境整備

• 海外での開発が後期（Phase 3 or 申請）あるいは既承認の場
合、海外データを最大限活用し、可能な範囲の日本人データで
承認取得できる環境整備

• 特に希少疾病等においては更なる柔軟な対応
 既に設置されている条件付き承認制度等、早期承認を支援する制度

の見直し
 行政／企業／アカデミアの協働による上記への対応
 企業と患者団体、医学会と適切にCommunicationし、医療ニーズ

を的確に把握



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 - 検討事項の概要 -
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MHLW HPより抜粋
https://www.mhlw.go.jp/conte
nt/11121000/001118997.pdf

「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」について

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001118997.pdf


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 -検討トピックと検討会構成員-
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検討課題１：希少疾病用医薬品の指定のあり方

【現状】
 国内の対象患者数が５万人未満であることに加え、「医療上の必要性」、「開発の可能

性」が要件
 指定された医薬品は、優先的な治験相談や優先審査の実施、申請手数料の減額、試験研

究費への助成金交付、税制措置上の優遇措置、研究開発に関する指導・助言などの優遇
措置が設けられている。

 欧米と比較し、オーファン指定数が少なく、指定時期が遅い。

【行政側提案】
 「医療上の必要性」､「輪切り」及び「著しく高い有効性・安全性」について、解釈を

明確化
 指定の早期化により、当初は要件を満たしたものの、開発の進行に伴って要件から外れ

たものについては、取り消しを行う。

【企業側見解】
 希少疾病用医薬品制度の本来の意義に鑑み、指定数及び指定時期について改善を依頼
 指定数及び指定時期に改善が認められるのであれば、指定取り消しのStepについて了承

【結論】
 国内における希少疾病用医薬品の指定数及び指定時期について改善を了承
 但し、PMDAの工数不足のため、その解消までの間、希少疾病用医薬品に指定された医

薬品において、優先対面助言・優先審査の「該当品目、非該当品目」のカテゴリーを設
定する。
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検討課題３：MRCT参画時の日本人P1試験データについて

【現状】
平成19年課長通知で「原則として日本人第Ⅰ相試験が必要」とされたが、平成26年事務連
絡で、「日本人での第Ⅰ相試験を実施しないことが許容されうると考えられる場合の例」
が示されており、MRCT参加時の日本人第Ⅰ相試験は、「総合的に検討したうえで判断」さ
れている。しかし、欧米では国際共同治験参加前に第Ⅰ相試験の実施を求められるケース
はなく、実際に自国・地域だけで第Ⅰ相試験を追加実施した件数は日本で突出して多い。
【企業側見解】
 日本の薬事行政の歴史を鑑み、日本人での安全性について論ずることなく、一足飛びに

MRCT参画のために日本人で第Ⅰ相試験を不要とするものではない。
 平成19年課長通知以来実施されているPMDAの指導に異論を唱えるものではない。
 平成26年事務連絡で日本人で第Ⅰ相試験を実施しないことが許容される例が示されたが、

限定的であり、許容される場合についても業界と行政で共通認識がない。
 利用可能なデータから安全性・忍容性のリスクが説明でき許容・管理可能な場合には、

日本人第Ｉ相試験を実施せずとも、国際共同治験に参加できる考え方を「原則」とし、
これまでの通知を整理して一本化した通知を発出することを提案

【結論】
 日本人への安全性を論理的に説明できる場合は、MRCT参画のために日本人対象の第Ⅰ

相試験を追加実施する必要はない。ただ、「可能な限り、日本人における薬物動態等に
関する情報を収集することが望ましい」ことも明確化。

 従前の通知を整備し、新たな通知を発出することで、現時点の考え方を周知する。
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ご清聴ありがとうございました
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