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報告書概要 

 
研究目的 
我が国の保険医療制度下では薬事法で承認を取得した適応と医療保険のカバ

ーが原則として 1 体 1 の対応となっている。このため医療の現場では、研究の

進歩に伴って、ある療法が医学薬学上の公知となっても、いわゆる適応外とし

て使用されている。これらの問題の海外における状況を把握するとともに、そ

の解決を図る提言をすることを目的とした。 
 
研究方法 
生活習慣病領域と小児領域における適応外使用の我が国における実態と、そ

の原因等についての調査を行った。 
また欧州における適応外使用・例外的使用（compassionate use）の現状及び

関連施策を調査した。規制当局として EMEA、仏医薬品庁、MHRA、臨床試験

を積極的に実施している医療機関として EORTC、仏国立がん研究所、英 NCRN
及び MRC、製薬企業関連団体として EFPIA をそれぞれ訪問した。 
 
結果と考察 
生活習慣病領域・小児科領域とも、適応外使用の是正には臨床試験をスムー

ズに実施できるインフラ整備が必須であることを明らかにした。また専門的医

療機関における限定的使用、投与対象や臨床試験の登録制の導入も必要である

と考えられた。さらに小児領域についてはより特別な支援策も必要であると考

えた。 
 EU では 2001 年に公布された Directive(2001/20/EC)を踏まえて、治験であ

るか否かに関わらず、“interventional”な臨床試験は ICH－GCP 準拠が求めら

れており、それに合わせたインフラ整備が進んでいた。適応外使用については、

届け出制により規制当局等が実態把握をすると共に、IRB 及び規制当局による

プロトコール審査等を経れば、研究的診療部分を保険あるいは研究費でカバー

するシステムも構築されていた。例外的使用についてはフランスの環境整備が

最も進んでおり、それにならった制度が EU 全体に採用される方向となってい

た。 



 
結論 
適応外使用等の根本的解決策として、（１）海外の例にならって薬事制度・保険

制度が協調的に足並みを揃えて「適応外使用」を単なる形式的問題とするアプ

ローチ、（２）中長期的な日本人における薬剤治療のエビデンスが十分に蓄積さ

れ、それが適切な情報提供につながるようなインセンティブを設けるアプロー

チ等が必要であろう。 
 


