
 

 

医薬薬審発 0227 第９号 

令 和 ８ 年 ２ 月 2 7 日 

 

各都道府県衛生主管部（局）長 殿 

 

 

厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長 

（  公  印  省  略  ） 

 

 

 

「特定用途医薬品の指定に関する取扱いについて」の一部改正について 

 

 

特定用途医薬品の指定に関する取扱いについては、「特定用途医薬品の指定

に関する取扱いについて」（令和２年８月 31 日薬生薬審発 0831 第５号厚生労

働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長通知）等で示してきたところです。 

今般、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

等の一部を改正する法律の施行に伴う関係省令の整備等に関する省令（令和７

年厚生労働省令第 117 号）等を踏まえ、特定用途医薬品の指定に関する取扱い

について、別添の新旧対照表のとおり改め、同省令の施行日（令和８年５月１

日）から適用することとしましたので、御了知の上、貴管内関係事業者に対し

周知方御協力お願いいたします。 

なお、改正後の課長通知を参考として添付します。また、本通知の写しにつ

いて、別記の団体等に宛てて連絡するので、念のため申し添えます。 

  



 

 
 

（別記） 

 

日本製薬団体連合会 

 

日本製薬工業協会 

 

米国研究製薬工業協会在日執行委員会 

 

一般社団法人欧州製薬団体連合会 

 

独立行政法人医薬品医療機器総合機構 

 

国立研究開発法人医薬基盤・健康・栄養研究所 



 

 
 

新旧対照表 

 

（下線部は改正部分） 

改正後 改正前 

１．指定の要件 

以下の（１）又は（２）のいずれかに該

当するもの。 

（１）小児の疾病の診断、治療又は予防

を用途とするものであって、以下のア

及びイの要件を満たすもの（小児に用

いる剤形の追加に係る開発を含む。） 

 

（削る） 

 

 

 

ア （略） 

イ 対象とする用途に対して特に優れ

た使用価値を有すること 

以下の①及び②の両方を満たすもの

であること 

① （略） 

② 既存の治療法等として十分では

なく、製造販売の承認が与えられ

るとしたならば、その用途に関

し、治療等の選択肢となりうるも

の。特に、小児に適した剤形や規

格の製剤開発を要するもの、又は

国際的なガイドライン等で標準的

な治療法等として確立しているも

の若しくはランダム化比較試験の

結果等で高いエビデンスが得られ

ているものについては、積極的に

特定用途医薬品として指定する。 

１．指定の要件 

以下の（１）又は（２）のいずれかに該

当するもの。 

（１）小児の疾病の診断、治療又は予防

を用途とするものであって、以下のア

からウの要件をすべて満たすもの 

 

 

ア 対象とする用途に関して以下のい

ずれかの開発を行うものであること 

① 用法又は用量の変更 

② 剤形の追加 

イ （略） 

ウ 対象とする用途に対して特に優れ

た使用価値を有すること 

以下の①及び②の両方を満たすもの

であること 

① （略） 

② 国際的なガイドライン等で標準

的な治療法として確立しているも

の、又はランダム化比較試験の結

果等で高いエビデンスが得られて

いるもの 

（２）薬剤耐性を有する病原体による疾

病の診断、治療又は予防を用途とする

ものであって、１）又は２）の場合

に、それぞれア及びイの要件を満たす

もの 

 

１）薬剤耐性を有する病原体を対象と

する薬剤の場合 

（削る） 

 

 

 

ア （略） 

イ （略） 

 

（２）薬剤耐性を有する病原体による疾

病の診断、治療又は予防を用途とする

ものであって、１）又は２）の場合

に、それぞれアからウの要件をすべて

満たすもの 

 

１）薬剤耐性を有する病原体を対象と

する薬剤の場合 

ア 以下のいずれかの開発を行うも

のであること 

① 効能又は効果の変更 

② 用法又は用量の変更 

イ （略） 

ウ （略） 

 

別添 



 

 
 

２）薬剤耐性を有する病原体の発生を

抑制するための薬剤の場合 

（削る） 

 

 

 

ア・イ （略） 
 

２）薬剤耐性を有する病原体の発生を

抑制するための薬剤の場合 

ア 以下のいずれかの開発を行うも

のであること 

① 用法及び用量の変更 

② 効能又は効果の変更 

イ・ウ （略） 

 

（削る） 

 

２．指定申請までの手順 

（１）厚生労働省は、上記１に該当する

医薬品の候補について、開発要望又は

開発提案を募集する。 

（２）厚生労働省は、医療上の必要性の

高い未承認薬・適応外薬検討会議（以

下「検討会議」という。）に、応募さ

れた開発要望の特定用途医薬品への該

当性評価（以下「該当性評価」とい

う。）の依頼を行う。 

（３）検討会議は、厚生労働省に対して

該当性評価の結果を回答する。 

（４）厚生労働省は、検討会議の該当性

評価の結果を、要望された医薬品の製

造販売業者に通知する。 

（５）厚生労働省から上記（４）の通知

を受けた製造販売業者が、該当する医

薬品の特定用途医薬品への指定を希望

する場合、厚生労働省に特定用途医薬

品への指定を申請する。 

 

２．指定の手続 

（１）指定申請 

特定用途医薬品の指定を受けようと

する者は、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

る法律等の一部を改正する法律の施行

に伴う関係省令の整備等に関する省令

（令和２年厚生労働省令第 155 号。以

下「改正省令」という。）による改正

後の医薬品、医療機器等の品質、有効

性及び安全性の確保等に関する施行規

則（昭和 36 年厚生省令第１号。以下

「規則」という。）に規定する様式第

107 の３に、（２）の添付資料を付し

厚生労働省医薬局医薬品審査管理課

（以下「医薬品審査管理課」とい

う。）に提出すること。 

 

 

 

 

３．指定の手続 

（１）指定申請 

特定用途医薬品の指定を受けようと

するものは、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

る法律等の一部を改正する法律の施行

に伴う関係省令の整備等に関する省令

（令和２年厚生労働省令第 155 号。以

下「改正省令」という。）による改正

後の医薬品、医療機器等の品質、有効

性及び安全性の確保等に関する施行規

則（昭和 36 年厚生省令第１号。以下

「規則」という。）に規定する様式第

107 の３に、（２）の添付資料を付し

厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審

査管理課（以下「医薬品審査管理課」

という。）に提出すること。なお、資

料は、紙媒体（正本１部、副本２部）

及び電子媒体で郵送又は持参により提

出すること。 

 



 

 
 

 

 

 

 

 

 

 

（２）申請書の添付資料 

改正省令による改正後の規則第 251

条の２第２項の規定により申請書に添

付すべき資料が定められているが、そ

の具体的な内容は次のとおりであるこ

と。なお、このほか、必要に応じて資

料の提出を求めることがあること。 

ア 対象とする用途に対する需要の充

足状況に関する資料 

上記１への該当性を示す資料、並

びに上記２における開発要望及び該

当性評価がある場合にはその概要 

イ～エ （略） 

 

郵送の場合 

〒100-8916 東京都千代田区霞が関

１－２－２ 

厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品

審査管理課 

 特定用途医薬品指定制度担当宛て 

 

（２）申請書の添付資料 

改正省令による改正後の規則第 251

条の２第２項の規定により申請書に添

付すべき資料が定められているが、そ

の具体的な内容は次のとおりであるこ

と。なお、このほか、必要に応じて資

料の提出を求めることがあること。 

ア 対象とする用途に対する需要の充

足状況に関する資料 

上記２における開発要望及び該当

性評価の概要、 

 

イ～エ （略） 

 

３．指定の方法 

特定用途医薬品の指定については、薬事

審議会の意見を聴いて行う。 

なお、指定した医薬品については、指定

年月日、医薬品の名称、対象となる用途及

び疾病並びに申請者の氏名及び住所を厚生

労働省のホームページに掲載する。 

４．指定の方法 

特定用途医薬品の指定については、薬

事・食品衛生審議会の意見を聴いて行う。 

なお、指定した医薬品については、指定

年月日、医薬品の名称、対象となる用途及

び疾病並びに申請者の氏名及び住所を厚生

労働省のホームページに掲載する。 

４．指定の相談 

特定用途医薬品の指定の申請にあたって

は、事前に、厚生労働省医薬局医薬品審査

管理課の指定業務担当者に相談すること。 

（新設） 

５．特別な場合の指定申請 

「４．指定の相談」に定める申請者から

の相談に応じて該当性を検討するほか、以

下（１）～（３）のとおり、開発要望に応

じて、医療上の必要性の高い未承認薬・適

応外薬検討会議（以下「検討会議」とい

う。）において該当性の評価を行う場合が

あること。 

（１）厚生労働省は、上記 1 に該当する

医薬品の候補について、開発要望を募

集する。 

（２）厚生労働省は、検討会議に、応募

された特定用途医薬品に係る開発要望

について、企業が開発の意思を有さな

い場合には、検討会議における特定用

途医薬品への該当性評価（以下「該当

性評価」という。）の依頼を行う。 

（新設） 



 

 
 

（３）厚生労働省は、検討会議において

特定用途医薬品に該当すると評価され

た場合には、その結果を、要望された

医薬品の開発企業に通知し、当該企業

は当該評価に基づいて指定申請を検討

するものとする。 

６．指定された医薬品の優先的な取扱い 

（１） （略） 

 

（２）優先審査 

法第 14 条第７項の規定に基づき、

対象品目への指定をもって優先審査の

取扱いを行うこととする。 

５．指定された医薬品の優先的な取扱い 

（１） （略） 

 

（２）優先審査 

法第 14 条第８項の規定に基づき、

対象品目への指定をもって優先審査の

取扱いを行うこととする。 

７． （略） ６． （略） 

８．指定の取消 

法第 77 条の５の規定による中止の届出

があったときは、法第 77 条の６第１項の

規定に基づき、厚生労働大臣は、指定の取

消しを行う。また、同条第２項の規定に基

づき、次のいずれかに該当するときは、指

定を取り消すことがある。 

なお、指定の取消しの公表は、上記３に

準じて行う。 

ア 他の医薬品等が承認されたことなど

により、上記 1 の要件を欠くと認めら

れるとき。 

イ～エ （略） 

７．指定の取消 

法第 77 条の５の規定による中止の届出

があったときは、法第 77 条の６第１項の

規定に基づき、厚生労働大臣は、指定の取

消しを行う。また、同条第２項の規定に基

づき、次のいずれかに該当するときは、指

定を取り消すことがある。 

なお、指定の取消しの公表は、上記４に

準じて行う。 

ア 他の医薬品等が承認されたことなど

により、上記 1 のイ又はウの要件を欠

くと認められるとき。 

イ～エ （略） 

９．承継の取扱い 

指定者から、他の者（以下「承継者」と

いう。）に本邦での開発権を譲渡する場

合、指定者は、上記７に従って、試験研究

等の中止の届出を行い、承継者は、上記２

（１）の申請書及び（２）の資料を提出す

ること。ただし、指定者が当該指定を受け

た時点から変更が生じている場合には、変

更部分について、承継時点でも指定要件を

充足することを示す資料も併せて提出する

こと。なお、承継は別途発出する指定書を

以て認めるものとする。 

なお、承継を検討している指定者は事前

に医薬品審査管理課へ相談すること。その

際、承継に係る契約書の写しや承継の経緯

等が把握できる資料等も提出すること。 

８．承継の取扱い 

指定者から、他の者（以下「承継者」と

いう。）に本邦での開発権を譲渡する場

合、指定者は、上記６に従って、試験研究

等の中止の届出を行い、承継者は、上記３

（１）の申請書及び（２）オの資料を提出

すること。ただし、指定者が当該指定を受

けた時点から変更が生じている場合には、

変更部分について、承継時点でも指定要件

を充足することを示す資料も併せて提出す

ること。なお、承継は別途発出する指定書

を以て認めるものとする。 

なお、承継を検討している指定者は事前

に医薬品審査管理課へ相談すること。その

際、承継に係る契約書の写しや承継の経緯

等が把握できる資料等も提出すること。 

10． （略） ９． （略） 

（削る） 10．その他 

特定用途医薬品の対象となる区分につい

ては、今後、必要に応じ見直しを検討する

ものであること。 



 

 
 

 

薬生薬審発 0831 第５号 

令和２年８月 3 1 日 

[一部改正]令和８年２月 27 日 

 

各都道府県衛生主管部（局）長 殿 

 

 

厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長 

（  公  印  省  略  ） 

 

 

 

特定用途医薬品の指定に関する取扱いについて 

 

 

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の一部

を改正する法律（令和元年法律第 63号。以下「改正法」という。）が令和元年

12 月４日に公布され、小児に対する用法又は用量が設定されていないなど、医

療上のニーズが著しく充足されていない医薬品の研究開発の促進に寄与するこ

とを目的として、特定用途医薬品の指定制度が創設されました。改正法による

改正後の医薬品、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

（昭和 35 年法律第 145 号。以下「法」という。）第 77 条の２第３項に規定す

る特定用途医薬品の指定について下記のとおり取り扱うこととしましたので、

御了知の上、貴管内関係団体、関係機関等に周知いただきますよう御配慮願い

ます。 

 

記 

 

１．指定の要件 

以下の（１）又は（２）のいずれかに該当するもの。 

（１）小児の疾病の診断、治療又は予防を用途とするものであって、以下

のア及びイの要件を満たすもの（小児に用いる剤形の追加に係る開

発を含む。） 

 

ア 対象とする用途の需要が著しく充足していないこと 

以下のいずれかに該当するものであること 

① 既存の治療法、予防法又は診断法（以下「治療法等」という。）

参考（改正後全文） 



 

 
 

がないもの（医薬品を用いるもの以外に標準的な治療法等がな

い場合であって、小児に対する用法及び用量が設定された医薬

品がない場合を含む） 

② 小児にとっての有効性、安全性又は肉体的・精神的な患者若し

くは介護者負担の観点から、既存の治療法等より医療上の有用

性の高い治療法、予防法又は診断法が必要とされているもの 

イ 対象とする用途に対して特に優れた使用価値を有すること 

以下の①及び②の両方を満たすものであること 

① 適応疾患が重篤である、又は重篤な疾患に対して支持的に用い

るもの 

② 既存の治療法等として十分ではなく、製造販売の承認が与えら

れるとしたならば、その用途に関し、治療等の選択肢となりう

るもの。特に、小児に適した剤形や規格の製剤開発を要するも

の、又は国際的なガイドライン等で標準的な治療法等として確

立しているもの若しくはランダム化比較試験の結果等で高いエ

ビデンスが得られているものについては、積極的に特定用途医

薬品として指定する。 

 

（２）薬剤耐性を有する病原体による疾病の診断、治療又は予防を用途と

するものであって、１）又は２）の場合に、それぞれア及びイの要

件を満たすもの 

 

１）薬剤耐性を有する病原体を対象とする薬剤の場合 

ア 対象とする用途の需要が著しく充足していないこと 

以下の①及び②の両方を満たすものであること 

① 現在主として用いられている薬剤に耐性を有する（又は有す

ることとなる可能性がある）病原体を対象とするものである

こと 

② 当該主として用いられている薬剤以外に対象とする病原体に

よる疾患に対して承認された医薬品がないこと 

イ 対象とする用途に対して特に優れた使用価値を有すること 

以下の①及び②の両方を満たすものであること 

① 対象とする薬剤耐性を有する病原体の感染力、当該病原体に

よる疾患の重篤性等の総合的な観点から、医薬品の必要性が

高いこと 

② 国際的なガイドライン等で標準的な治療法として確立してい

るもの、又はランダム化比較試験の結果等で高いエビデンス

が得られているもの 



 

 
 

 

２）薬剤耐性を有する病原体の発生を抑制するための薬剤の場合 

ア 対象とする用途の需要が著しく充足していないこと 

以下①又は②のいずれかに該当するものであること 

① 既承認の用法及び用量で使用すると、対象となる疾患の原因

となる病原体に対して薬剤耐性を生じさせることとなるおそ

れがあること 

② 国際的なガイドライン等で標準的な治療法として確立してい

るにもかかわらず、対象とする疾患に対する効能又は効果を

有していないこと 

イ 対象とする用途に対して特に優れた使用価値を有すること 

以下の①及び②の両方を満たすものであること 

① 薬剤耐性を有する病原体が発生した場合に想定される当該病

原体の感染力、当該病原体による疾患の重篤性等の総合的な

観点から、医薬品の必要性が高いこと 

② 国際的なガイドライン等で標準的な治療法として確立してい

るもの、又はランダム化比較試験の結果等で高いエビデンス

が得られているもの 

 

 

２．指定の手続 

（１）指定申請 

特定用途医薬品の指定を受けようとする者は、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等の一部を改正する

法律の施行に伴う関係省令の整備等に関する省令（令和２年厚生労働

省令第 155 号。以下「改正省令」という。）による改正後の医薬品、

医療機器等の品質、有効性及び安全性の確保等に関する施行規則（昭

和 36 年厚生省令第１号。以下「規則」という。）に規定する様式第

107 の３に、（２）の添付資料を付し厚生労働省医薬局医薬品審査管理

課（以下「医薬品審査管理課」という。）に提出すること。 

 

（２）申請書の添付資料 

改正省令による改正後の規則第 251 条の２第２項の規定により申請

書に添付すべき資料が定められているが、その具体的な内容は次のと

おりであること。なお、このほか、必要に応じて資料の提出を求める

ことがあること。 

ア 対象とする用途に対する需要の充足状況に関する資料 

上記１への該当性を示す資料、並びに上記２における開発要望及



 

 
 

び該当性評価がある場合にはその概要 

イ 当該医薬品を使用する理論的根拠となる資料 

改正省令による改正後の規則第 40 条第 1 項第 1 号掲げる資料のう

ち申請時において入手可能な資料の概要 

ウ 開発計画 

予定している試験項目、試験期間など開発計画の概要を説明する

資料 

エ 特定用途医薬品の概要 

部会説明用資料及び公表用資料として、別紙様式１又は別紙様式

２に従って作成した概要（申請者名、名称及び対象となる効能・

効果（又は予定される効能・効果）については英名又は英語表記

を併記すること） 

 

３．指定の方法 

特定用途医薬品の指定については、薬事審議会の意見を聴いて行う。 

なお、指定した医薬品については、指定年月日、医薬品の名称、対象とな

る用途及び疾病並びに申請者の氏名及び住所を厚生労働省のホームページに

掲載する。 

 

４．指定の相談 

特定用途医薬品の指定の申請にあたっては、事前に、厚生労働省医薬局医薬品

審査管理課の指定業務担当者に相談すること。 

 

５．特別な場合の指定申請 

「４．指定の相談」に定める申請者からの相談に応じて該当性を検討する

ほか、以下（１）～（３）のとおり、開発要望に応じて、医療上の必要性の

高い未承認薬・適応外薬検討会議（以下「検討会議」という。）において該

当性の評価を行う場合があること。 

（１）厚生労働省は、上記 1 に該当する医薬品の候補について、開発要望を

募集する。 

（２）厚生労働省は、検討会議に、応募された特定用途医薬品に係る開発要

望について、企業が開発の意思を有さない場合には、検討会議におけ

る特定用途医薬品への該当性評価（以下「該当性評価」という。）の

依頼を行う。 

（３）厚生労働省は、検討会議において特定用途医薬品に該当すると評価さ

れた場合には、その結果を、要望された医薬品の開発企業に通知し、

当該企業は当該評価に基づいて指定申請を検討するものとする。 



 

 
 

 

６．指定された医薬品の優先的な取扱い 

（１）優先相談 

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対面助言等で、

他の医薬品に優先した取扱いを受けることができる。 

 

（２）優先審査 

法第 14 条第７項の規定に基づき、対象品目への指定をもって優先審査

の取扱いを行うこととする。 

 

７．試験研究等の中止 

法第 77 条の２第３項の規定による指定を受けた者(以下「指定者」とい

う。)は、当該指定に係る特定用途医薬品の試験研究、製造販売又は製造を中

止しようとするときは、法第 77 条の５の規定に基づき、速やかに厚生労働大

臣に届け出ること。 

なお、中止の届出は、規則様式第 108 による届書を提出することにより行

うこと。 

 

８．指定の取消 

法第 77 条の５の規定による中止の届出があったときは、法第 77 条の６第

１項の規定に基づき、厚生労働大臣は、指定の取消しを行う。また、同条第

２項の規定に基づき、次のいずれかに該当するときは、指定を取り消すこと

がある。 

なお、指定の取消しの公表は、上記３に準じて行う。 

ア 他の医薬品等が承認されたことなどにより、上記 1 の要件を欠くと認

められるとき。 

イ 指定申請書の虚偽記載等不正があったと認められるとき。 

ウ 正当な理由なく特定用途医薬品の試験研究又は製造販売が行われない

とき。 

エ 指定者について法その他薬事に関する法令で定めるもの又はこれに基

づく処分に違反する行為があったとき。 

 

９．承継の取扱い 

指定者から、他の者（以下「承継者」という。）に本邦での開発権を譲渡

する場合、指定者は、上記７に従って、試験研究等の中止の届出を行い、承

継者は、上記２（１）の申請書及び（２）の資料を提出すること。ただし、



 

 
 

指定者が当該指定を受けた時点から変更が生じている場合には、変更部分に

ついて、承継時点でも指定要件を充足することを示す資料も併せて提出する

こと。なお、承継は別途発出する指定書を以て認めるものとする。 

なお、承継を検討している指定者は事前に医薬品審査管理課へ相談するこ

と。その際、承継に係る契約書の写しや承継の経緯等が把握できる資料等も

提出すること。 

 

10．施行日 

本通知は令和２年９月１日から施行する。 

 

 

 



 
別紙様式 1 

 

特定用途医薬品概要 
（小児の疾病の診断、治療又は予防を用途とするもの） 

申請者名 英語表記を併記すること 

名称 
一般的名称 INN等の英名を併記すること 

販売名 英語表記を併記すること 

対象となる効能・効果 英語表記を併記すること 

予定される用法・用量  

対象疾患について 対象疾患の概略、対象とする用途の需要の状況等を記載 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

特に優れた使用価値について 特に優れた使用価値の概略説明を記載 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
（注） １ 様式は A４判とすること。 

２ 詳細についてさらに説明を腰部する場合には、別添として添付することは差し支えない。 

３ 公表資料として用いることを前提に作成すること。 

 

  



 

 
 

別紙様式２ 

 

特定用途医薬品概要 
（薬剤耐性を有する病原体による疾病の診断、治療又は予防を用途とするもの） 

申請者名 英語表記を併記すること 

名称 
一般的名称 INN等の英名を併記すること 

販売名 英語表記を併記すること 

開発対象 □ 薬剤耐性を有する病原体を対象とする薬剤 

□ 薬剤耐性を有する病原体の発生を抑制するための薬剤 

効能・効果 □ 効能・効果の変更なし 

（対象となる効能・効果：  （英語表記を併記すること）） 

□ 効能・効果の変更あり 

（予定される効能・効果：  （英語表記を併記すること）） 

予定される用法・用量  

対象疾患について 対象疾患の概略、対象とする用途の需要の状況等を記載 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

特に優れた使用価値について 特に優れた使用価値の概略説明を記載 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
（注） １ 様式は A４判とすること。 

２ 詳細についてさらに説明を腰部する場合には、別添として添付することは差し支えない。 

３ 公表資料として用いることを前提に作成すること。 

  


