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１ 第６回検討会の検討課題



(1) 安全性を確保しつつ医薬品を迅速に提供する観点から求められることは何か。
(2) 治験（第Ⅰ相～第Ⅲ相）や承認審査、市販後までの各開発段階に応じた適切な規制の在り方についてどのように考えることができるか。
(3) 最新の科学技術を応用した医薬品をどのように評価できるか。

総論（論点１、論点２）

制度的な検討課題 体制的な検討課題

その他

第６回検討会の検討課題

分子生物学など、近年、基礎研究が著しく進歩しているのに対し、その成果が創薬に迅速に結びつかず、国民がその利益を享受
できていないのではないか。その要因として、①医薬品開発に必要な最新の評価方法・試験方法導入に対する薬事規制の対応、②
新しい医薬品の特性に合わせた治験や承認審査の対応、が不十分であり、今後は、新しい科学技術に応じた、柔軟な対応の可能
性について検討するべきではないか。

（論点１）

（論点２）

近年の科学技術の進展により、鋭い効き目を示す一方で重い副作用が生じるおそれがある医薬品も見られる。治験等を通じて承
認前に得られる医薬品の安全性等に関する情報は適正に検証を行ったとしても限界があり、市販後における医薬品の安全性確保
の重要性はますます高まっている。このようなことから、承認前と市販後のそれぞれの段階に応じた、より適切な安全対策の可能性
について検討するべきではないか。

（論点３） 医薬品ごとに最適な治験を実施するための方策

① 医薬品の特性に応じた治験実施方法（新たな評価指標導入等）

② 国際共同治験の推進のための環境整備の方策

③ ICH-GCPとの対比における我が国のＧＣＰ運用上の課題と改善策

（論点４） 科学的合理性に基づく柔軟かつ効率的な承認審査方法

（論点５） 市販後の安全性及び有効性の検証のあり方

（論点６） 治験相談体制の充実方策

① 適時適切に治験相談を可能とする体制の在り方
② 新たな技術への対応など、治験相談の質の確保のための方策

（論点７） 承認審査体制の充実方策

① 承認審査の質の向上及び効率化を図るための方策
② 迅速かつ適切な承認審査を可能とする体制の在り方

（論点８） 国の承認を経ない未承認薬の使用に関する考え方

（論点９） 再生医療等に関する取扱い



２ 科学的合理性に基づく柔軟かつ効率的な
承認審査方法



医薬品の承認について
【薬事法上の規定】

○ 国は、保健衛生上の観点から、薬事法（以下「法」という。）に基づき、品質、有効性及び
安全性の確保された医薬品を安全に国民に提供することができるよう、必要な規制を設
けている。

「承認」とは、医薬品を製造販売（※１）しようとする際に、厚生労働大臣が、その品目ごと
に、品質、有効性及び安全性を確認して与えるものであり、承認を受けていないものは製
造販売できない。

※１ 「製造販売」とは、その製造等をした医薬品を、販売し、賃貸し、又は授与することをいう。（法第２条第１２項）

○ 具体的には、次のいずれかに該当するときは、厚生労働大臣は承認を与えないこととし
ている。（法第14条第2項第3号）

イ 申請に係る医薬品等が、その申請に係る効能、効果又は性能を有すると認められな
いとき。

ロ 申請に係る医薬品等が、その効能、効果又は性能に比して著しく有害な作用を有す
ることにより、医薬品として使用価値がないと認められるとき。

ハ イ又はロに掲げる場合のほか、医薬品等として不適当なものとして厚生労働省令で
定める場合（※２）に該当するとき。

※２ 具体的には、性状又は品質が著しく不適当な場合（例えば食品等と誤用や混同を招くおそれがある場合など）としている。

【「平成7年6月クロロキン最高裁判決」における承認審査への言及】

薬事法の目的に照らせば、厚生大臣は、医薬品の承認をするに当たって、当該医薬品の副作用を含めた
安全性についても審査する権限を有するものであり、その時点における医学的、薬学的知見を前提として、
当該医薬品の治療上の効能、効果と副作用とを比較考量し、それが医薬品としての有用性を有するか否
かを評価して、承認の可否を判断すべきもの。



「承認審査」に関する論点（その１）

承認審査に際しては、その時点における医学的・薬学的知見に基づく、当該医薬品の治
療上の効能・効果と副作用とを比較考量して、承認の可否を判断。

前提

（参考）「Future of Drug Safety」報告書より抜粋（米国科学アカデミー医学研究所（IOM； INSTITUTE OF 
MEDICINE OF THE NATIONAL ACADEMIES））
診察室においては、患者と医療提供者(医師)が、その患者に与えられる医薬品のリスク・ベネフィットに関

して決定を行う一方、FDAは、その医薬品が公衆に与える影響という観点から、リスク・ベネフィットを評価
しなければならない。

論点１
① 患者数の極端に少ない治療薬（ムコ多糖症治療薬など）などに関する二重盲検比較

試験等の比較試験実施は、基本的に困難又は相当の長期間を要する。
② このような状況を踏まえ、これら医薬品については、エビデンスのレベルは劣る

ものの、比較対照をおかない少数例での治験や外国での治験を用いて承認している
場合があるが、それでも、承認までに相当の時間を要している。

このような医薬品を迅速に提供するために、別の方策はないか？

（参考）「二重盲検比較試験」とは、
被験者や治験実施医師が割り付けられた治療を知っていることにより生じうる被験者の管理、治療、評価

の違いや結果の解釈の違いから生じる可能性のあるバイアス（偏り）を最小にするため、被験者及び治験実
施医師だけでなく、治験依頼者、被験者の治療や臨床評価に関係する治験実施医師のスタッフも、各被験者
に使用される治験薬が、それぞれ「被験薬」であるか「対照薬」 （「プラセボ」又は「既存の類薬」）であるかわ
からないようにして、治験を進める方法。



「承認審査」に関する論点（その２）
論点２

比較試験における対照薬の選択については、ICH（日米EU医薬品規制調和国際会議）における
合意に基づき、平成13年に通知を発出している。

実態としてみると、我が国においてはプラセボを対照とした比較試験が欧米に比べて実施しづらい
との指摘がある。
プラセボを対照として選択することが適切であれば、その方が治験に必要な症例数が少なく、迅速な

承認に役立つのではないか？ また、疾病の様々な程度に応じた医薬品開発が進むなど、治療の
選択肢が増えるのではないか？

【プラセボを用いる場合】
・ メリット

薬理作用を示さないプラセボと比較することに
より、被験薬の薬理効果の評価が容易。

・ デメリット
薬効が期待できないプラセボの使用が、倫理的
な問題となる場合がある。

【類薬を用いる場合】
・ メリット

臨床現場で広く用いられている類薬との比較により
臨床的位置づけが明確になる。

・ デメリット
被験薬が類薬と同等以上の効果を示す必要がある

が、試験条件によっては、類薬も標準薬も無効で同等
となる可能性があり、信頼性に劣る場合がある。

（参考２）対照薬にプラセボ・類薬を用いる場合のメリット・デメリット

（参考１）治験における対照薬の選択の考え方

・ ICH（日米EU医薬品規制調和国際会議）における合意に基づき、平成13年2月に「臨床試験における対照群の選択とそれ
に関連する諸問題について」を厚生労働省通知として発出。

・ 対照薬の選択は、試験から引き出しうる推測、試験が倫理的に受け入れられるかどうか、試験の実施及び解析におけるバ
イアス（偏り）を小さくできる程度等を考慮して、適切に選択する必要がある。

・ プラセボを対照薬として選択した場合には、類薬を対照薬とした場合よりも、少ない被験者数で治療効果が検出できる。

（参考３）プラセボ対照が類薬を対照とする場合より症例数が少なくなることを紹介した論文
（N Engl J Med 345:915, September 20, 2001 ）

有効率が６０％の類薬を比較対照として、非劣性を検証する比較試験の場合には一群２９７例必要なのに対して、
プラセボの有効率が３０％の時に、６０％の有効率の試験薬の効果を検証するために必要な症例数は４８例となる。



「承認審査」に関する論点（その３）

論点３
被験薬の有効性を統計的に検証するためには、被験薬が対照薬（プラセボもしくは類薬）に対して、

例えば20％の差でその優越性を示そうとすれば、一群約100～150人程度の症例を必要とする。また、

一般に、その有効性が繰り返し検証されるか否かを確かめるため２つの比較試験が行われることを
考慮すると、有効性の観点からは、当該被験薬について、200～300人程度の症例によって、その

効果を検証することができる。
これらの試験結果によって、本来の薬理作用に起因すると考えられる副作用はほぼ検証することが

できると考えられるが、一方、SJS（スティーブンス・ジョンソン症候群）のように0.01％以下の頻度で
極めて稀に発生する副作用が存在し、例えば、0.01％程度の頻度で発現する未知の副作用を95％
以上の信頼度で1例検出するためには30,000人程度の症例を必要とする。

このような状況を踏まえ、迅速に医薬品を提供するという観点、承認に当たって安全性を確保する
という観点の双方から、どのような方法を取ることが国民にとって、適当であるか？
なお、承認後においては、患者背景の多様性や多くの患者が使用することにより、発現頻度の低い

副作用等の発生がみられる。

（参考２）副作用の発現頻度とその検出に必要な症例数

発現頻度 必要な症例数

１％

0.1％
0.01％

300人
3,000人

30,000人

（参考１）対照薬との有効性の差と必要な症例数

有効率の差 必要な一群の症例数

10％
20％
30％

300～500人
100～150人

40～50人

有効率（全症例のうち有効である症例の割合）が20～
80％となる状況において、有意水準を両側5％、検出力を
80～90％として対照薬との有効性の差を検出する際の必
要な症例数を算出。

例えば、発現率0.1％の副作用を95％の検出力で検出
するためには、3,000例の症例が統計学的に必要である。



「承認審査」に関する論点（その４）

論点（その他）
多くの国で承認済みの医薬品の審査に当たっては、すでに多数の患者が使用した実績

があり、それらの実績を我が国で承認審査に活用すべきではないかとの指摘がある。
一方、ドラッグ・ラグの解消という観点からみると、これらの事例はドラッグ・ラグの典型で

あり、このような事例が繰り返されないようすべきとの指摘もある。
いずれにしても、欧米に遅れることなく申請されたものを優遇し、合理的理由が無いにも

かかわらず欧米に大きく遅れたものには、厳しい態度で臨むことが必要ではないか？



３ 国の承認を経ない未承認薬の使用に
関する考え方



薬事法の規制の範囲
医薬品（※１）は、効能効果がある一方、副作用等が発生するリスクがある。そのため、業として（※２）、医薬品を製

造、販売等する場合には、薬事法に基づき、個別に物としての承認が必要であり、それらの行為を行う者に対しては許
可等を得ることを求めている。

※１ 医薬品とは（薬事法第２条第１項）
・ 人又は動物の疾病の診断、治療又は予防に使用されることが目的とされている物であって、機械器具等でないもの
・ 人又は動物の身体の構造又は機能に影響を及ぼすことが目的とされている物であって、機械器具等でないもの
・ 日本薬局方に収められている物

※２ 「業として」とは（「逐条解説薬事法」ぎょうせい）
一般にある種の同種の行為の反復継続的遂行が社会通念上事業の遂行とみることができる程度のものである場合を指す。

注 治験とは、医薬品の承認申請に必要な資料のうち、臨床試験の試験成績に関する資料の収集を目的として行われるものであるため、
薬事法で定める医薬品ではない。ただし、
① 治験により収集する資料の信頼性確保や治験実施の安全性確保等のために薬事法で試験方法等を規制。
② 反射的に治験に使用する薬物による治療効果が現れる。

薬事法に基づき、個別に物としての
承認を得て、製造、販売等の許可等を
得た者が扱っている医薬品

※ 個別に物としての承認を得ていない、製造、販売等の許可等を得
ていない者が扱っている医薬品

未承認・無許可医薬品（※） 薬事法による取締り

業として、製造、販売等を行い、疾病の
治療等に使用されること等が目的とされている物

治
験
（
注
）
に
使
用
す
る
薬
物

薬事法で規制する範囲

医師が自らの患者の治療等に使用する目的で、又は
個人が自己使用目的で製造、輸入する物

治
療
等
の
目
的
で
使
用
し
た
場
合

未
承
認
医
薬
品
に
該
当 製薬企業が関与

（業として行う）

未承認・無許可
医薬品に該当



未承認薬使用の現状（１．「治験外提供」と「継続提供」）

○ 治験は、承認申請資料の収集を目的としており、科学的な評価を行うために、被験者の選定基準等を厳密に
設定している。

重篤で代替治療法がない疾病を有する者であっても治験に参加できない場合がある。

○ 治験薬を治療目的で使用すれば、薬事法上の医薬品として個別の承認や許可が必要となるなど、薬事法の
規制の対象となる。

治験終了後に承認前まで引き続き治療が必要であっても、本来、企業は治験薬を治療目的では提供できない。

現状の「治験外提供」や「継続提供」は、極めて特例的な扱いであり、
① 患者の立場からすると、治験外提供等の未承認薬の提供は、一義的に企業判断

に委ねられており、患者の要求に必ずしも応えられていないのではないか。
② 企業の立場からすると、治験外提供等は、本来申請に必要ないことであり、その

実施は、企業にとって大きな負担となっているのではないか。

問題点

第Ⅰ相
試験

第Ⅱ相
試験

第Ⅲ相
試験

承認
申請

審査
期間

承認
取得

薬価
設定

臨床
使用

通常の治験
治験が終了した後に
被験者に対して継続
的な治験薬の提供
【継続提供】

治験の「被験者選定基準（プロトコール）」
にあわないために治験に参加できない者
に対する治験薬の提供【治験外提供】

「未承認薬使用問題検討会議」の
審議を踏まえ、追加的治験を実施
（平成19年4月現在、実績0件）

「未承認薬使用問題検討会議」の審議を
踏まえ、安全性確認試験を治験として実
施（平成19年4月現在、実績8件）



○ 医薬品を業として輸入する場合には、薬事法に基づく承認・許可を得た上で輸入届出が必要。

○ 一方、輸入者自身の個人的な使用に供することを目的に医薬品を輸入する場合又は医師が自己の患者の診断

若しくは治療に供することを目的に医薬品を輸入する場合については、業としての輸入に該当しないことから、

薬事法に基づく輸入届は不要。このような輸入を「個人輸入」といい、このうち、後者を「医師個人輸入」という。

○ 個人輸入については、通関上、輸入届の不要な物（個人輸入）であることの証明（「薬監証明※」の取得）を要する

場合がある。

個人輸入
（医薬品の場合）

医師個人輸入

① 数量にかかわらず特に注意が必要とし
て指定された医薬品（サリドマイド、
イソトレチノイン、妊娠中絶薬等）の場合

② 下記③～⑤以外の場合

③ 輸入量が２ヶ月分以内の場合
（下記④又は⑤の場合を除く）

④ 処方せん医薬品、毒薬、劇薬につい
てはその輸入量が１ヶ月分以内の場合

⑤ 外用剤についてはその輸入量が２４
個以内の場合

医師が自己の患者の診断又は治療に
供することを目的とする場合

薬監証明必要

薬監証明必要

薬監証明不要

輸入者自身の個人的な使用に供すること
を目的とする場合

手続きの要否 主な事例
目的

・ がんなど致死性疾患治療のために輸入
・ 美容目的等のために輸入

・ 個人が海外滞在時に使用していた
医薬品の国内継続使用のために輸入

・ 個人的な健康維持・増進・美容目的等
のために輸入

個人輸入とは

※ 薬監証明 ： 関税法第７０条第２項の規定に基づき、他の法令により、輸入に当たり条件を課している貨物については、輸入者は輸入申告の際、その条件の
具備を税関に証明し、その確認を受けなければならないとされている。医薬品については、製造販売業者等の業としての輸入には、薬事法施行
規則第９４条等に基づき届出を要することとされており、当該届出を通関の際に提出する。一方、個人輸入には、薬事法上、届出を要しておらず、
特に数量が多いなど輸入後に販売等することを目的としていることが疑わしい場合等であっても、外形上、個人使用目的であるか判別が困難な
ときがある。このため、数量が多い場合等には、厚生労働省に確認を求めることとし、その確認を受けた旨の書類（「薬監証明」）を税関に提出す
ることで個人輸入する医薬品を通関することができる。

未承認薬使用の現状（２．個人輸入）

平成17年
約700件

平成17年
約12，000件



事業性あり

○ 個人輸入のうち、疾病が重篤で代替治療法がない場合には、単なる自らの疾病の治療のケースと区別
して、治験薬の「治験外提供」や「継続提供」と同様、製薬企業が関与した方がよいのではないか。

○ 「治験外提供」等が製薬企業により提供されるのに比べ、患者の置かれた状況などによっては、個人輸入
による未承認薬の入手ができない場合があるのではないか。

問題点

○ 個人輸入される医薬品としては、
① 自らの疾病の治療を目的とする医薬品の輸入
② 重篤で我が国では代替治療法がない疾患の治療を目的とする医薬品の輸入

などがあるが、
○ 一方、

① 医師等の個人責任で輸入されることになるため、製薬企業による輸入に比べ、品質等の面で一定の限界
がある。

② 品質等確保の観点からすると、製薬企業が輸入等に関与した方がよいと考えられるが、輸入したとしても、
その未承認薬を販売又は授与することはできない。

個人輸入の現状

我が国で承
認・許可あり

Ｘ医薬品

関税法

薬事法 日本

業としての輸入でないものは輸入可
（薬監証明が必要な場合もある。） Ｙ医薬品

Ａ国

Ｘ医薬品（国内承
認品）

Ｙ医薬品（国内未
承認品）

Ｘ医薬品

輸入可

製薬企業

医療現場

供
給
可

業としての輸入は不可



未承認薬使用の現状（３．これまでの我が国の取組み）

１．「未承認薬使用問題検討会議」
欧米諸国で承認されているが、国内では未承認の医薬品について、その使用機会の提供と安全確保を図ること

を目的に、平成１７年１月に発足。

（参考１）平成１９年４月現在、ムコ多糖症用医薬品など３５品目について検討。（うち８品目について承認済み。 １１
品目について承認申請準備中又は審査中。 ５品目について治験実施中。１１品目について治験実施前。）

（参考２）本来、承認申請に必要な治験を終了した医薬品のうち、当会議における議論を踏まえ、必要なものについ
ては、追加的に「安全性確認試験」を治験として実施。平成１９年４月までに８品目を実施。

２．個人輸入に対する取組み
（１）国内外での健康被害発生や重篤な副作用発生など、特に注意を要する未承認薬については、そのリストをＨＰ
等で公表し、数量に関わらず、薬監証明を取得することとするなど対応。

（２）サリドマイドについては、厚生労働省の事業として、平成１６年に日本臨床血液学会が「多発性骨髄腫に対する
サリドマイドの適正使用ガイドライン」を作成・公表。サリドマイドの個人輸入の薬監証明発給時に輸入する医師に
対して同ガイドラインの遵守その他必要な注意喚起を実施。

３．その他
抗マラリヤ薬などの熱帯病治療薬については、国内の需要は極めて限定的であるものの、公衆衛生上必須な医

薬品であるため、医師がグループを形成し、国内未承認薬を一括して輸入して、治療に使用するなどの特殊ケース
がある。

○ いずれも「対症療法」的措置である。
○ 重篤な疾病であって、ほかに治療方法の選択肢がない場合などについては、
患者が安定した治療を受けられるような仕組みにするべきではないか。

問題点



我が国の未承認薬使用の類型（イメージ）

個人による個人輸入

追加的治験・安全性確認試験としての提供
（未承認薬使用問題検討会議での検討を
経て、未承認薬の使用を治験として実施）

医師による個人輸入

治 験

治 験

輸

入

国
内
製
造

治療目的 治療目的外

個人
輸入

製薬企業に
よる輸入

製薬企業に
よる製造

治験外提供・継続提供

重篤で致死性の疾病の治療
に用いるものの提供

重篤で致死性の疾病の
治療に用いるものの輸入

治験外提供・継続提供

抗マラリア薬
などの輸入



重篤な疾病であり、代替治療法がない場合などについては、人道的見地から、限定的
に未承認薬の製造、輸入、販売等の禁止を解除すること（コンパッショネート・ユース制度
（ＣＵ制度）の導入）を検討してはどうか。

重篤であり、代替治療法がない疾患の治療の目的で、やむを得ず未承認薬を使用せざるを得ない場
合であっても、業としての製造、輸入、販売等は、薬事法上禁止されている。
一方、

① 治験は承認申請に必要な正確なデータ収集が目的であるため、合併症などの患者背景に
よっては、同一疾病を有する者でも参加できない場合がある。また、治験終了後には治験薬を
業として提供することができない。しかし、治験薬は、反射的に治療効果を有するため、患者の
立場としては治療の機会の損失や中断となるのではないか。

② 稀少疾病の場合、その患者数が限られているため、国内治験の実施が難しいものがある。諸
外国でその治療薬が承認されていたとしても、我が国では患者が求めるほど迅速に国内導入を
行うことができないものもあり、特に致死性の疾病については、国の承認を待たずに使用せざる
を得ないケースがあるのではないか。

③ 個人輸入の中には、上記のような国内状況から、必要な未承認薬を輸入して使用せざるを得
ないケースもあるのではないか。

○ 品質、有効性及び安全性が確保された医薬品を国民に提供するためには、治験を実施し、そこ
で得られた試験結果等に基づき科学的に検証して承認することが基本

○ 他方、重篤な疾患で、国内に代替治療法がない場合など、上記①～③のようなやむを得ない
ケースについては、「治験を実施して承認する」との原則を阻害しない範囲で、未承認薬の製造・輸
入・販売等を認めてもよいのではないか。

やむを得ず使用せざるを得ない未承認薬の薬事法上の取扱いについて
現状



コンパッショネート・ユース（ＣＵ）制度の導入に関する論点（たたき台）

CU制度の導入の検討にあたっては、以下のような論点について、検討する必要があるのでは

ないか。

② CU制度の対象となる医薬品や患者の範囲をどの範囲に限定するか。

重篤な疾病であり、代替治療法がない場合のほかに要件は必要か。

③ CU制度により未承認薬を提供できる者としてはどのような者が適切か。

許可を受けた製造販売業者、医師、その他のいずれが適切か。

④ 未承認薬の安定した供給を行うために必要なことは何か。

製造（輸入）、販売等の許可、副作用報告等の必要性をどう考えるか。

⑤ 未承認医薬品について使用者、提供者、国の責務をどのように考えるか。

通常の治験・承認審査を経て承認される医薬品に比べ、使用者（医師）、提供者（企業又は医師）、
国の責務は限定的と解さざるを得ないのではないか。例えば、副作用被害救済制度、感染症被害
救済制度の対象にはなり得ないのではないか。

① 治験を実施し国が承認を行う原則を阻害しないために、どのような制度とすべきか。

CU制度の対象となる医薬品については、将来的に承認に結びつけるべきか。



加盟各国の制度EUのCU制度

基本的な制度

欧州における制度（「コンパッショネート・ユース」）について（参考）

１．EU（欧州医薬品庁：EMEA）がコンパッショネート・ユース（CU）を認める場合

本来、未承認薬の種類がEMEAが承認すべきと医薬品の範囲※である場合、EU加盟国からの申請を受け、EMEAがCUとしての適
否を判断し、勧告。加盟国はEMEAの勧告に従う。

２．加盟国が個別にCUを認める場合

上記１．以外の場合、加盟各国が各国ごとの制度によりCUを認める。（なお、上記１．以外の場合であっても、加盟国はEMEAにCU
と認めることについて意見を求めることができる。）

EUにおけるCU制度の基本的考え方

○ 基本的には生命に関わるような患者救済を目的としており、
「他に適切な代替治療法／医薬品がなく、重篤、生命に関
わるまたは、身体障害を引き起こすおそれのある疾患を有
する患者」を対象としている。

○ 対象となる未承認薬としては、

・ EU加盟国ではどの国も未承認だが、EU以外の国・地域で
承認されている医薬品

・ EU加盟国のどこかで承認されているが実際に入手が困難
な医薬品

・ EU加盟国から撤退した医薬品

・ 治験薬（治験実施国の対象としては、制度上EU域内に限

らず他国でも可。）

（GUIDELINE ON COMPASSIONATE USE OF EDICINAL 
PRODUCTS,PURSUANT TO ARTICLE 83 OF 
REGULATION(EC) No 726／2004）

○ EUの制度同様「他に適切な代替治療法／医薬品がなく、重篤、生命
に関 わるまたは、身体障害を引き起こすおそれのある疾患を有する患

者」を対象としている。
○ 医師の責任下で未承認薬の輸入・使用等が行われる「Nominative 

System」と製薬企業が未承認薬を提供する「 So-Called Cohort 
System 」が存在。

副作用報告に関する規則については、CUにより認められ

た未承認薬に対しても適用。
副作用
報告

治験薬を取り扱う製薬企業
を通じて仏国政府へ申請。

処方する医師が、所属す
る医療機関の薬剤部門を
通じて仏国政府へ申請。

申請

方法

特定の患者群への治療目
的で、承認申請を前提とした
治験薬を製薬企業が特定医
師に提供することを認める。

処方する医師の責任のも
と、特定の患者の治療目的
で未承認薬の輸入・使用等
を認める。

概要

Nominative System So-Called Cohort System種類

（参考）

欧州25ヶ国について、Nominative Systemについては、全ての国で何ら
かの制度が存在する一方、 So-Called Cohort Systemについては仏国
など10ヶ国にみられる。（引用：癌と化学療法 杉村直幸 より）

（例）仏国の制度

※EMEAが承認する医薬品の範囲

○ ﾘｺﾝﾋﾞﾅﾝﾄDNA技術やﾊｲﾌﾞﾘﾄﾞｰﾏ等を利用したﾊﾞｲｵﾃｸﾉﾛｼﾞｰ由来製品

○ AIDS、がん、神経変性疾患、糖尿病の医薬品

○ 希少疾病用医薬品 など



米国における制度（「コンパッショネートユース」）について（参考）

米国では、治験薬（Investigational New Drug, IND）の使用に当たり、薬事法規（Federal Food, Drug and 
Cosmetic Act）に基づき、FDAへ届け出ることとされている。この届出を行っていない未承認薬は、原則として、

流通が禁止されている。ただし、下記のとおり、一定の条件を満たした場合には、特例的な手続きによって、
未承認薬の流通を認める制度を設けている。その取扱いについては、FDAの規制が厳しいとの指摘がなされて

おり、その見直しが検討されているところ。

（対象となる未承認薬）

① 重篤な疾患又は生命の逼迫した状態の
治療等を目的すること。

② 代替治療法がないこと。

③ 重篤な疾患に用いる場合については、有
効性・安全性のエビデンスがあること。

④ 生命に逼迫した状態に用いる場合につい
ては、適切な科学的根拠があり、不合理
なリスクがないとする適切な論拠がある
こと。

⑤ 治験中であるか又は承認のため全ての
治験が終了していること。

⑥ 治験実施の妨げにならないこと。

（手続き等）

⑦ 製造業者がFDAへ申請し許可を受けるこ

とが必要。なお、製造業者が当該治験薬
の承認 を意図していることが前提。

（対象となる未承認薬）

① 代替治療法がなく、未承認薬について、
その使用のリスクが疾患のリスクを上
回らないと医師が判断したものであるこ
と。

② 有効性・安全性のエビデンスがあって、
治験実施の妨げにならないこと。

（手続き等）

③ 医師が事前にFDAへ届出が必要。

なお、医師は予め当該未承認薬製造
業者の同意を得ていることが必要。

（対象となる未承認薬）

① 既に届出済みの治験薬であること。

（手続き等）

② 治験薬を例外的に投与する理由と

個別患者の病歴等を添付して、医師

が事前に要請書をFDAへ提出するこ

とが必要。なお、当該治験薬の製造

業者の同意が必要。

適用条件

重篤な疾患で代替治療法がない等の要件
を満たす患者集団の治療の目的で、治験薬
を使用する必要がある場合の制度。

医師が自らの患者の治療のために未承
認薬を使用する必要がある場合の制度。

既に届出済みの治験薬について、本
来のプロトコールの対象外患者に対し
て使用する必要がある場合の制度。

概要

① 治験薬の例外的提供

Compassionate exemption
② 緊急患者IND
An emergency Investigational New Drug 
(Emergency IND)

③ 治療IND
Treatment  Investigational New Drug 
(Treatment IND)

制度名

項目


