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実 績 評 価 書

平成１４年９月

政策体系 番 号

基本目標 １ 安心・信頼してかかれる医療の確保と国民の健康づくりを推

進すること

施策目標 ９ 新医薬品・医療用具の開発を促進するとともに、医薬品産業

等の振興を図ること

Ⅳ 患者数が少なく、研究開発が進みにくい希少疾病用新薬や成

人に比較して適用薬剤が少ない小児・未熟児に適した剤型等

の研究開発を推進すること

担当部局・課 主管課 医政局研究開発振興課

関係課

１．施策目標に関する実績の状況

実績目標１ 希少疾病用医薬品を開発すること

（実績目標を達成するための手段の概要）

薬事法に基づき、希少疾病用医薬品の研究資金を確保するとともに、希少疾病医薬

品の共同研究や国際協力の推進に努めること。

（評価指標） Ｈ９ Ｈ１０ Ｈ１１ Ｈ１２ Ｈ１３

希少疾病用医薬品・医療用具の承認取

得数（件） １ １ ８ ２ １

（備 考）

実績目標２ 小児・未熟児用医薬品の承認取得を促進するとともに、新型剤型を開発

すること

（実績目標を達成するための手段の概要）

小児・未熟児用医薬品のための研究費を確保するとともに、研究環境の基盤整備の

推進を図る。

（評価指標） Ｈ９ Ｈ１０ Ｈ１１ Ｈ１２ Ｈ１３

新医薬品承認数（件） １５ ２１ ３９ ３９ ２３

（備 考）

小児・未熟児用医薬品のみの集計がないため、成人用医薬品を含めた数字。

２．評 価



(1) 実績目標の達成状況の評価

実績目標１ 希少疾病用医薬品を開発すること

有効性

他に治療用の医薬品や医療用具がないにもかかわらず、企業では開発コストに対す

る収益が見込めないという非市場性から開発されない医薬品・医療用具の開発が実施

される点で有効性が高いと考えられる。

効率性

医薬品の開発には通常、１０年～１５年の歳月と、２００億～３００億円の研究開

発費が必要とも言われており、一度に多くの承認がなされることの方がまれである。

しかしながら、毎年、数億円の研究費補助（平成１３年度予算額７．５億円）を行う

ことによって、保健医療上重要性の高い医薬品・医療用具が一つ以上承認されている

意義は大きく、費用対効果は大である。

実績目標２ 小児・未熟児用医薬品の承認取得を促進するとともに、新型剤型を開発

すること

有効性

、 、小児・未熟児用医薬品の承認取得に向けた取組は まだ着手したばかりであるため

明確な指標の集計等の確立も十分ではない。今後、その有効性の確認に向け、臨床研

究等の推進を図るとともに、指標の集計についても実施することが必要である。

効率性

小児・未熟児用医薬品については、治験の実施の困難さや少子化による不採算等の

課題から企業の研究開発の難しい分野となっており、国による臨床研究支援等（平成

（ ． ）１４年度より厚生労働科学研究費補助金による施策 平成１４年度予算額２ ４億円

をスタート）によって研究環境を整えることにより、小児用医薬品の研究開発を促進

することは、予算額に比べて、将来の効果（小児・未熟児用医薬品の承認）が大きい

ことから、当該施策は効率性があると考えられる。

(2) 施策目標の達成状況と総合的な評価

現状分析

、 、これまでの研究開発により 年間一件以上の医薬品・医療用具が承認されているが

今後、開発が望まれている希少疾病用の医薬品・医療機器の開発は、その研究開発が

困難な面を多く含んだ領域のものが増えているため、現状の施策を強化・充実するこ

とにより研究開発を促進する必要がある。

施策手段の適正性の評価

非市場性が開発の妨げとなっている希少疾病用医薬品・医療用具、研究開発の困難

な小児・未熟児用医薬品に関して、現在講じている希少疾病用医薬品研究開発補助等

の施策は欧米でも同様に実施しており、国策として実施する上で適正性及び重要性が

あると考えられる。

総合的な評価

治療用医薬品・医療用具のない希少疾病患者や今後の我が国を支える小児等に対し

て、企業での医薬品・医療用具の開発の進まない状況に対する国の支援は不可欠であ

り、希少疾病用医薬品研究開発補助等の施策により、患者の生命を救うことやＱＯＬ

の向上に一定の貢献ができており、評価できる事業と考えられる。



３．政策への反映方針

健康寿命の増進等保健医療上重要な課題に対する事業であり、ライフサイエンスと

しても重要な課題といえる希少疾病用医薬品開発補助等の施策を平成１５年度概算要

求において、対前年度同額要求のうえ、重点４分野の一つである「人間力の向上・発

揮－科学技術」に位置づけている。

４．特記事項

①学識経験を有する者の知見の活用に関する事項

小児・未熟児の医薬品等の臨床研究課題採択に際しては、外部の学識経験者等の

評価を踏まえ選定。

②各種政府決定との関係及び遵守状況

なし。

③総務省による行政評価・監視等の状況

なし。

④国会による決議等の状況（警告決議、付帯決議等）

平成５年の薬事法改正での付帯決議として 「難病、エイズ等に対する医薬品等を、

１日も早く医療の場に提供するために、医薬品副作用被害救済・研究振興基金によ

る開発助成の充実等希少疾病用医薬品等の研究開発促進のための諸施策の充実強化

に努めること （平成５年衆議院厚生委員会 「希少疾病用医薬品等の研究開発の。」 ）、

促進に当たっては、医薬品等製造業者間の共同研究を図るとともに、国際協力の推

進に努めること （平成５年参議院厚生委員会）。」

⑤会計検査院による指摘

なし。


