
（参考）実際の患者向医薬品ガイドの例（参考25）
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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。

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）

（参考26）
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○ 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。

事業性あり

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２（個人輸入）（参考27）
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米国における制度（「コンパッショネート・ユース」）について

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。

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)

概要 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。

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。

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。

適用条件 （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。

（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 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。

制度名

項目

（参考28）

３７



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

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。

種類 Nominative System So-Called Cohort System

概要 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。

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。

申請

方法

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。

治験薬を取り扱う製薬企業
を通じて仏国政府へ申請。

副作用
報告

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。

（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

（参考29）
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