
 小児の用法・用量が設定されていない医薬品など、医療上のニーズが著しく充足されていない医薬品等について、
「特定用途医薬品」等として指定する。指定を受けた場合は優先審査等の対象となる。

 特定用途医薬品等については、現行の希少疾病用医薬品等と同様、試験研究を促進するための必要な資金の確保及び税
制上の措置を講じる（その特定の用途に係る患者数が少ないものに限る）。

特定用途医薬品の指定、承認申請までの流れ

厚生労働省

製造販売業者等
（⑪治験実施）

①要望書提出※

（資料添付）

⑤該当性評価結果

⑥指定申請

（資料添付）

医療上の必要性の
高い未承認薬・
適応外薬検討会議

（③検討会審議）

②該当性評価依頼

④該当性評価結果

薬事・食品衛生
審議会

（⑧部会審議）

⑦諮問

⑨答申⑩通知

要望者
（学会、製造販売業者、

個人等）

⑫薬事承認申請

<特定用途医薬品の指定要件>
① その用途が特定の区分に属する疾病の治療等である

• 小児の疾病であって、当該医薬品の小児用法用量が設定
されていないもの

• 薬剤耐性菌等による感染症 等

② 当該用途に係る医薬品等に対するニーズが著しく充
足されていない

③ その用途に関し、特に優れた使用価値を有する

※要望は「随時受付」
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特定用途医薬品の該当性評価の検討会議における進め方

関係学会 検討会議

要望書提出
※ 要望書提出の際に
関係学会を指定

患者団体・個人

正式要望募集

要望書提出

見解作成
・エビデンス収集
（可能な範囲）
・必要性検討

要望・提案を
踏まえた見解
作成依頼 要望に対する

見解作成
・承認等の確認
・エビデンス収集
・必要性検討
・他の社内情報の追加
・開発方針の検討

製造販売業者

企業見解
作成依頼

専門作業班での検討

学会見解
作成依頼

検討会議での検討

提案書提出
※ 提案書提出の際に
関係学会を指定

企業見解
回答

学会見解
回答

• 随時募集

• 一定期間ごと
に取りまとめ
て見解作成依
頼等を行う。

＜学会要望の場合＞
・要望書及び企業見解

＜患者団体・個人からの要望の場合＞
・要望書、学会見解及び企業見解

＜製造販売業者からの要望の場合＞
・要望書及び学会見解

を基に検討
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