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要望書は、別にお示ししている「要望書作成の留意事項」に
沿って作成してください。本資料は、作成作業の一助となるよ
う、参考までに例示するものです。

（別添様式） 
未承認薬・適応外薬の要望 

 
1．要望内容に関連する事項 

≪中略≫ 

要 望 す

る 医 薬

品 

成 分 名 
（一 般 名） 

☆☆ 

販 売 名 X Subcutaneous Injection（米、欧） 

会 社 名 D Pharmaceuticals 

国内関連学会 

日本○○症学会 

 

（選定理由） 

日本○○症学会は、○○症に関する国内最大の学術団体

であり、欧米の○○症ガイドラインを作成している米国

◇◇学会及び欧州◇◇学会とも交流があるため。 

未承認薬・適応

外薬の分類 
（該当するものに

チェックする。） 

未承認薬 適応外薬  

 

要 望 内

容 

効能・効果 
（要望する効能・効

果について記載す

る。） 

○○症 

用法・用量 
（要望する用法・用

量について記載す

る。） 

通常、成人には☆☆（有効成分名）として 1 日 1 回 50 mg

を皮下注射する。なお、年齢・症状により適宜増減する

が、増量は・・・以上の間隔をあけて行い、1 日最高用量

は 100 mg を超えないことする。 

 

備 考 
（該当する場合は

チェックする。） 

 

小児に関する要望  
（特記事項等） 

 
「 医 療

上 の 必

要 性 に

係 る 基

準」への

該当性 
（該当す

るものに

１．適応疾病の重篤性 
ア 生命に重大な影響がある疾患（致死的な疾患）  
イ 病気の進行が不可逆的で、日常生活に著しい影響を及ぼす疾患  
ウ その他日常生活に著しい影響を及ぼす疾患  

（上記の基準に該当すると考えた根拠） 

○○症は、厚生労働省が指定する特定疾患であり、若年成人に多く発生し、

四肢麻痺、失明、尿失禁、記憶力低下やその他の多様な神経症状が悪化と寛

参考資料 



 
 

2 
 

要望書は、別にお示ししている「要望書作成の留意事項」に
沿って作成してください。本資料は、作成作業の一助となるよ
う、参考までに例示するものです。

チェック

し、該当

すると考

えた根拠

について

記 載 す

る。） 

解を繰り返しながら、慢性的に増悪・進行する中枢神経系の炎症性脱髄疾患

であり、労働・家庭生活に大きな損害を与える代表的な神経難病である。 

以上より、適応疾病の重篤性は、判断基準「イ 病気の進行が不可逆的で、

日常生活に著しい影響を及ぼす疾患」に該当すると考える。 

 

 

２．医療上の有用性 
ア 既存の療法が国内にない  
イ 欧米の臨床試験において有効性・安全性等が既存の療法と比べ
て明らかに優れている

 

ウ 欧米において標準的療法に位置づけられており、国内外の医療
環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できると考

 
（上記の基準に該当すると考えた根拠） 

（１） 日本人における○○症の病型、患者数（国内外の異同）について 

日本人における○○症の主要な病型には、90～70％を占める△△型○○症と

10～30％を占める▲▲型○○症が存在する。前者の病型は外国人（欧米）に

おける○○症と同一病態であり、後者の病型は外国人（欧米）では非常に稀

である。欧米では○○症（主に△△型）は人口 10 万人に 100～200 人の頻度

の重要疾患であるが、日本人では近年増加傾向があるものの△△型及び▲▲

型を合わせても人口 10 万人に 5～10 人で、総計 10000 人程度と稀な疾患であ

る。 

 

（２）国内で現在承認されている○○症治療薬について 

当該疾患の治療薬としては、□□、■■の 2 種類が承認されている。これ

らの治療薬は平均的には再発数を約 1/3 程度減少させ、障害度の進行を一

定程度遅延させ、MRI 上の脳病巣の蓄積や萎縮の進行を一定程度抑制し、

QOL を改善する事が示されている。 

 

（３）現在国内で承認されている○○症治療薬の問題点 

現在国内で承認されている□□及び■■の○○症に対する効果には個人差があ

り、効果の低い患者や治療反応が全く認められない患者（non responder）も少なくな

い。実際、国内外の主要臨床試験において、□□及び■■の投与開始後 2 年間で

の再発が、それぞれ約 70%、約 60%の患者に認められている。さらに、再発

が減少あるいは消失し有効と考えられる患者で、5 年、10 年という長期の治療継続し

た場合であったとしても、次第に障害度の進行が進み、結局、完全麻痺や認知症へ

と進行してゆく症例が、次第に増加しつつある。このように、現在の国内承認薬効果

には限界があり、より有効性の高い治療法が利用可能となることが強く期待されてい

る。 

また、□□及び■■では、発熱、倦怠感、皮膚潰瘍、皮膚硬化、肝機能障害、
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鬱症状その他の精神症状など、様々な副作用が長期投与時に発現することが

ある。また、発現頻度は高くはないものの、持続的中和抗体出現により治療

薬の効果が減弱することも知られている。□□及び■■は、副作用や中和抗

体出現に一定の違いがあることから、医療現場で使い分けがなされているも

のの、いずれの投与においても有効性減弱もしくは副作用の発現により投与

が継続できない症例が次第に増加している。このように□□及び■■が利用

不可能な患者でも利用しうる薬剤が今後本邦で導入されることが期待されて

いる。 

 

（４）要望医薬品☆☆について 

要望医薬品☆☆は、▽▽系薬剤であり、作用機序は、・・・と考えられており、

作用機序が現在国内で承認されている□□及び■■と異なっている。 

☆☆は、米国、英国、独国、仏国で「○○症」の効能・効果で承認されてお

り、また、米国◇◇学会ガイドライン及び欧州◇◇学会ガイドラインに、▲

▲型○○症の第一選択薬として記載されていることから、欧米において標準

的医療に位置付けられているものと考えられる。 

☆☆の○○症を対象として海外で実施された多施設プラセボ対照二重盲検比

較試験（☆☆を 1 日 1 回▼▼mg 皮下注射にて 2 年間投与を継続した臨床試験）

の結果は、・・＜文献名＞・・に報告されている。 

主要解析項目である再発数は、プラセボ群の年間再発率・・・に対して☆☆

群では・・・であり、プラセボ群に比して有意な再発減少率（p＝0.00x）を示

した。また、副作用としては注射部位に発赤、硬結や痛みの反応があったが、

重篤な事象ではなかった。 

上記の臨床試験結果より、要望医薬品☆☆は、外国人において薬剤の効果が

示されており、注射部位に軽度な副作用があるものの、それ以外には重大な

副作用のリスクがないことが特徴であると考えられる。 

また、□□及び■■では十分な治療効果を得ることが難しく、再発例、障害

進行継続例が大多数を占めている現状を勘案すると、既存薬により再発進行

が抑制できない症例に対する要望医薬品☆☆の有効性は臨床試験において証

明されていないものの、□□及び■■で治療困難な症例には、既承認薬と作

用機序が異なる☆☆が有用である可能性があり、国内での利用が可能となる

ことが望まれる。 

 

（５）医療上の有用性の判断基準への該当性について 

以上より、要望医薬品☆☆は、医療上の有用性の判断基準「ウ 欧米におい

て標準的医療に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえて

も国内における有用性が期待できると考えられる」に該当すると考える。 
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備考 ＜要望した関連する薬剤の優先順位について＞ 

（１）今回要望した 3 つの○○症治療薬について 

米国、欧州等において、○○症治療薬として承認され、海外において質の高

いエビデンスがあり、多くの患者が使用しているものの、本邦で承認されて

いない治療薬が、現時点において 3 種類存在している（下表参照）。 

 

今回要望した 3 つの○○症治療薬の概略 

販売名 一般

名 

製造販

売企業

規格 用量 投与

経路 

投与

頻度 

適応病

型 

X 

Subcutaneous 

Injection 

☆☆ D 社 溶液、

バイア

ル 

1 回 50

～100 

mg 

皮下

注射 

1 日 1

回 

△△型、

▲▲型 

Y Injection A E 社 溶液、

バイア

ル 

1 回

15mg/m2

点滴 3 か

月に

1 回 

△△型 

Z 

Subcutaneous 

Injection 

B F 社 プレフ

ィルド

シリン

ジ 

1 回 50 

mg 

 

皮下

注射 

4 週

間 1

回 

△△型 

 

今回要望した 3 つの○○症治療薬の欧米でのガイドライン上の位置づけ 

 一般名 
適応病型 

△△型 ▲▲型 

本
邦
で
既
承
認 

□□ ◎ ○ 

■■ ◎ ○ 

今
回
要
望
し
た
医
薬
品

（
上
か
ら
優
先
順
位
が

高
い
順
に
記
載
） 

☆☆ 

（本邦で未承認） 

○ ◎ 

A 

（本邦で未承認） 

◎  

B 

（本邦では別効能で承

認されている） 

◎  

◎：第一選択薬、○：第二選択薬  

 

近年、○○症治療薬☆☆、A 及び B を使用した患者において、非常にまれで

はあるものの、重大なリスクである・・・が発症すると報告されている（文
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献・・・、文献・・・）。また、重大なリスク・・・の発症頻度は非常にまれ

であるため、明確にはなっていない状況であり、重大なリスク・・・が起き

る可能性が否定できないと認識する必要がある。 

本邦で必要とされる臨床試験については、下記の「4．実施すべき試験の種類

とその方法案」項に記載したが、それ以外に、☆☆の本邦における承認時及

び承認後の課題として、薬剤使用ガイドライン作成、最新の海外の市販後デ

ータの分析、医師教育、患者教育と適切なインフォームドコンセント取得の

徹底などが必要と考える。 

 

（２）今回要望した 3 つの○○症治療薬の優先順位について 

 優先順位 1 位：要望医薬品☆☆（本要望書記載の要望医薬品） 

本邦で○○症治療薬として承認されている□□及び■■は、副作用（熱、倦

怠感、皮膚潰瘍、皮膚硬化、肝機能障害、鬱症状その他の精神症状など）の

観点から、欧米のガイドライン（文献・・・、文献・・・）において、▲▲

型○○症治療の第二選択薬として位置づけられている。一方、☆☆は、注射

部位における軽度な副作用以外には重大な副作用のリスクがないことから、

欧米のガイドライン（米国◇◇学会ガイドライン及び欧州◇◇学会ガイドラ

イン）において、▲▲型○○症治療の第一選択薬として位置づけられている。

○○症の▲▲型の病型の患者は、本邦では外国人（欧米）に比べ多く存在す

るにも関わらず、欧米の第一選択薬が本邦で承認されていない状況であり、3

つの要望医薬品の中でも本邦での開発の必要性が最も高いものと考える。 

以上の理由から、今回要望した 3 つの○○症治療薬の中で、☆☆を優先順位 1

位とした。 

 

 優先順位 2 位：要望医薬品 A（本要望書に記載されていない他の関連する

要望医薬品） 

要望医薬品 A は、欧米のガイドライン（文献・・・、文献・・・）において、

□□及び■■と同じく、△△型○○症の第一選択薬として位置づけられてい

る（なお、A は▲▲型○○症に対しては選択肢として記載されていない）。欧

米における△△型○○症の第一選択薬は本邦で□□及び■■が既に利用可能

であるが、用法・用量について、□□及び■■が「2 週間に 1 回投与」なのに

対し、要望医薬品 A は、「3 か月に 1 回投与」であるため、投与回数が少ない

というメリットがある。また、A は、既承認薬（□□及び■■）と作用機序

が異なることから、既承認の○○症治療薬で治療困難な症例に有用である可

能性があり、国内での利用が可能となることが望まれる。 

以上の理由から、今回要望した 3 つの○○症治療薬の中で、要望医薬品 A を

優先順位 2 位とした。 

 

 優先順位 3 位：要望医薬品 B（本要望書に記載されていない他の関連する
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要望医薬品） 

要望医薬品 B は、欧米のガイドライン（文献・・・、文献・・・）において、

□□及び■■、要望医薬品 A と同じく、△△型○○症の第一選択薬に治療薬

として位置づけられている（なお、B は▲▲型○○症に対しては選択肢として

記載されていない）。用法・用量について、要望医薬品 A は、「3 か月に 1 回

投与」であるのに対し、要望医薬品 B は、「4 週間 1 回投与」であり、要望医

薬品 A に比べ、投与間隔が短い。しかしながら、要望医薬品 B は、□□及び

■■及び要望医薬品 A と作用機序が異なることから、○○症治療薬の新たな

選択肢として、本邦でも選択可能となることが望まれる。 

以上の理由から、今回要望した 3 つの○○症治療薬の中で、要望医薬品 B を

優先順位 3 位とした。 

 
 
 

≪中略≫ 
 
 
3．要望内容に係る国内外の公表文献・成書等について 
（１）無作為化比較試験、薬物動態試験等に係る公表文献としての報告状況 
＜文献の検索方法（検索式や検索時期等）、検索結果、文献・成書等の選定理

由の概略等＞ 
１）米国の国立衛生研究所（National Institutes of Health：NIH）の U.S. National Library of 

Medicine の文献データベース Pub Med 

（http://www.ncbi.nlm.nih.gov/entrez/query.fcgi）を用い検索した（19XX ~2011 年）。 

1． "・・・"[MeSH] AND "・・・"[MeSH] 

Limits: Randomized Controlled Trial, Humans 

Result 7 

2． "・・・"[MeSH] OR "・・・"[MeSH] OR "・・・"[MeSH] OR "・・・"[MeSH] 

Limits: ○○, Humans 

Result 112 

3．"・・・"[MeSH] AND "・・・"[MeSH] 

Limits: Review 

Result 15 

 
２）オランダのエルゼビアサービス（Elsevier Science B.V.）が運営する EMBASE を用い

た検索を行った（19XX~2006 年）。 

1． "・・・" AND "・・・" AND " RANDOMIZED CONTROLLED TRIAL " 

Result 9 

2．"・・・" AND "・・・" AND "・・・" 



 
 

7 
 

要望書は、別にお示ししている「要望書作成の留意事項」に
沿って作成してください。本資料は、作成作業の一助となるよ
う、参考までに例示するものです。

Result 155 

3．"・・・" AND "・・・" AND "review" 

Result 12 

 

上記の複数の報告のうち、欧米のガイドライン（米国◇◇学会ガイドライン及び欧州◇◇

学会ガイドライン）で引用されている文献を中心に、○○症治療薬☆☆のヒトにおける有

効性及び安全性の評価に関連する文献を選択し引用した。 

 
＜海外における臨床試験等＞ 
（１）無作為化比較試験等の公表論文（論文ごと） 
１）○○症を対象とした☆☆の第Ⅲ相プラセボ対照二重盲検無作為化比較試験 

（American Society of Clinical・・・, 200X. http://www.xxx.org./xxx ） 

背景：☆☆は・・・系薬に分類される。本薬の作用機序は、・・・に親和性を有し、・・・

により、・・・が期待されたことから、○○症を対象にプラセボ対照二重盲検無作為化

比較試験を実施した。 

方法：18 歳以上の・・を満たす○○症患者・・・例（平均年齢；・・・、平均罹病期

間；・・・年）をプラセボ群・・・例、低用量群（・・mg/day）・・・例、高用量群（・・

mg/day）・・・例の 3 群に割り付け、・・・か月間投与し、主要評価項目として・・・、

副次評価項目として・・・を設定し比較した。なお、用法・用量については・・・と

した。統計解析については・・・とした。 

結果（有効性）：主要評価項目・・・は、プラセボ群・・・、低用量群・・・（95%信

頼区間＝xx, xx、p=0.0x vs プラセボ群）、高用量群・・・（95%信頼区間＝xx, xx、p=0.0x 

vs プラセボ群）であった。副次評価項目・・・は、低用量群で・・・、（ハザード比＝・・・、

p=0.0x、95%信頼区間＝0.xx、0.xx）、高用量群で・・・（ハザード比＝・・・、p=0.0x、

95%信頼区間＝0.xx、0.xx）であった。 

 

表 海外臨床試験における本薬（☆☆）の有効性評価項目 

 プラセボ群  

本薬（☆☆）  

低用量群  
x mg/day 

高用量群  
x mg/day 

評価例数  XX XX XX 

主要評価項目・・・  
95% CI 

    p value 

XX 
 

XX 
(0.xx, 0.xx) 

P=0.0x 

XX 
(0.xx, 0.xx) 

P=0.0x 

副次評価項目・・・  
    95% CI 
    p value 

XX XX 
(0.xx, 0.xx) 

P=0.0x 

XX 
(0.xx, 0.xx) 

P=0.0x 

 

以上の結果から、○○症患者において本薬の低用量群、高用量群ともに主要評価項目

及び副次評価項目についてプラセボ群に比し、有意な改善が確認された。 
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結果（安全性）：○○症を対象に実施された☆☆の第Ⅲ相プラセボ対照二重盲検無作為

化比較試験投与で観察された有害事象は、主に・・・、・・・、・・・等が認められた

（下表参照）。 

 

表 海外臨床試験における本薬の有害事象の発現状況 

 
MedDRA バージョ

ン xx Preferred 
Term 

 
プラセボ群  

 
n (%) 

本薬（☆☆）  

低用量群  
x mg/day 

n (%) 

高用量群  
x mg/day 

n (%) 

評価例数  xx xx xx 

発熱  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

嘔気  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

硬直  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

疲労  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

嘔吐  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

・・  x (x.x) x (x.x) x (x.x) 

 

以上の結果から、○○症患者において本薬の低用量群、高用量群ともにプラセボ群に

比し、・・・であった。 

 

２）○○症を対象とした☆☆のプラセボ対照二重盲検無作為化比較試験 

（J Clin・・・, 200X. http://www.xxx.org/xxx/ ）  

・ 
・ 
・ 
・ 
・ 

 
＜日本における臨床試験等＞ 
１）上記に記載した検索式にて、文献検索を行った結果、日本における臨床試験成績はな

かった。 

 
 
（２）Peer-reviewed journal の総説、メタ・アナリシス等の報告状況 
１）コクランレビュー（・・・. Cochrane Database of Systematic Reviews. Accession  

Number・・・External Accession Number・・・） 

コクラン Controlled Trials Register（CCTR）や MEDLINE で無作為化比較試験に絞って
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検索し、レビューを行った。選択基準は、○○症患者を対象にプラセボ又は標準的ケ

アと☆☆投与を比較する無作為化比較試験もしくは比較臨床試験とした。☆☆治療に

よる○○症患者の・・・の改善や全体的な満足度への影響について系統的レビューを

行った。 

このレビューでは○○症患者を対象とした 2 試験（文献・・・及び文献・・・）につ

いて評価が行われた。レビューの結果、☆☆投与によりプラセボと比較して・・・の

評価において改善が認められた。 

以上より、○○症の治療で☆☆により・・・において臨床的意義のある改善を得る事

ができると評価されている。 

 

２）Efficacy and safety of ・・・: Integrated analysis of two phase III trials. 

（J Clin ・・・: 200X. http://www.xxx.org/xxx/ ) 

実施された 2 つの第Ⅲ相臨床試験で検討された○○症患者・・・例の統合解析を行っ

た。1 つの臨床試験（臨床試験 c）に限り、▲▲型の患者も組入れた。 

主要評価項目・・・は、プラセボ群（・・・例）・・・、本剤投与群（低＋高用量、・・・

例）・・・（p<0.0x vs placebo）であった。△△型○○症患者における高用量群（・・・

例）では・・・（p<0.0x vs placebo）、▲▲型○○症患者の高用量群（・・・例）では・・・

であった。▲▲型○○症患者における高用量群の主要評価項目・・・では、プラセボ

群に対し統計学的な有意差を検出できなかったが、この理由は例数が小さいためと考

えられ、プラセボに比較した有効性は・・・型と同様に高かった。 

副次評価項目・・・は、プラセボ群で・・・、本剤投与群で・・・（p<0.0x vs placebo）

であった。△△型○○症患者における高用量群の副次評価項目で・・・（p<0.02 vs 

placebo）、▲▲型○○症患者における高用量群で・・・（p<0.0x vs placebo）であった。

以上の結果より、☆☆は・・・とされている。 

 
３）Review of・・・. 

（J Clin ・・・: 200X. http://www.xxx.org/xxx/ ) 

・ 
・ 
・ 
・ 
・ 
 

 
 
（３）教科書等への標準的治療としての記載状況 
＜海外における教科書等＞ 
１） Current Medical Diagnosis & Treatment（200X 年） 

○○症に対する治療の選択肢として、□□、■■、・・・、があり、△△型○○症の
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第一選択薬として、・・・が第二選択薬として・・・が、▲▲型○○症の第一選択薬

として、・・・が第二選択薬として・・・が提示されている。その他の治療法に他の

治療法に、・・・、・・・が提示されている。 

要望医薬品☆☆は、○○症治療の中心的役割を果たしており、○○症の患者の約 XX％

に使用されている。☆☆は、・・・の用量でプラセボ投与よりも良好な効果を示し、

この投与量で効果が得られない患者に対しては・・・の高用量を・・・投与すること

により約 XX％で持続的な臨床効果が得られる。☆☆投与により、・・・症状のコント

ロールが出来た患者には、・・・の改善が認められる。 

☆☆の安全性については、注射部位に約 XX%の患者に軽度な副作用があるものの、

それ以外には重大な副作用のリスクがないと考えられている。 

近年、○○症治療薬☆☆、A 及び B を使用した患者において、非常にまれではあるも

のの、重大な事象である・・・が発症した症例が報告されている。また、重大な事象

である・・・の発症頻度は非常にまれであるため、○○症治療薬☆☆、A 及び B との

因果関係についても明確にはなっていないのが現状である。今後も○○症治療薬

の・・・のリスクについては引き続き検討が必要である。 

 

２） ・・・Textbook of・・・第 xx 版（200x 年） 

yy 章に、以下のように記載されている。 

○○症に対する治療は、薬物療法として・・・が存在し、非薬物療法として・・・療

法が存在する。 

・ 
・ 
・ 
・ 

 
＜日本における教科書等＞ 
１） なし。 

 
 
（４）学会又は組織等の診療ガイドラインへの記載状況 
＜海外におけるガイドライン等＞ 
１） 米国◇◇学会ガイドライン 

（J Clin・・・, 200X. http://www.xxx.org/xxx/ ） 

要望医薬品☆☆のエビデンスレベル；II（1 つ以上のランダム化比較試験あり） 

要望医薬品☆☆の推奨グレード；B（科学的根拠があり行うよう勧められる） 

 

○○症の患者の治療法には、非薬物療法として・・・があり、薬物療法として・・・が

ある。○○症を伴う患者には・・・が推奨される。一方、・・・においては・・・が推

奨されない。 
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・ 

・ 

・ 

 

表 ○○症治療薬の米国◇◇学会ガイドライン上の位置づけ 

一般名 
適応病型 

△△型 ▲▲型 

□□ 

（本邦で承認済） 

◎ ○ 

■■ 

（本邦で承認済） 

◎ ○ 

A 

（本邦で未承認） 

◎  

B 

（本邦では別効能で承

認されている） 

◎  

☆☆ 

（本邦で未承認） 

○ ◎ 

 

２） 欧州◇◇ガイドライン 

（J Clin・・・, 200X. http://www.xxx.org/xxx/ ） 

・ 

・ 

・ 

・ 

 
＜日本におけるガイドライン等＞ 
１）なし 

 
 
（５）要望内容に係る本邦での臨床試験成績及び臨床使用実態（上記（１）以

外）について 
１）なし。 

 
 
（６）上記の（１）から（５）を踏まえた要望の妥当性について 
＜要望効能・効果について＞ 
１）以下の理由から、要望効能・効果は「○○症」と記載した。 
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 欧米で実施された臨床試験の対象患者が○○症患者であり、米国、英国、仏国、

独国の承認されている効能・効果が「○○症」となっていること。 

 当該疾患の診断基準は国内外で差がなく、本邦の医療現場で「○○症」と診断し

ていること。 

 また、本邦の既に承認されている類薬■■及び□□の効能・効果が「○○症」と

なっていること。 

 

＜要望用法・用量について＞ 
１）要望者は本邦でも欧米と同様に本剤が使用できることを要望する。現時点では、米国、

英国、仏国、独国における承認用法・用量「通常、成人には☆☆（有効成分名）とし

て 1 日 1 回 50 mg を皮下注射する。なお、年齢・症状により適宜増減するが、増量は・・・

以上の間隔をあけて行い、1 日最高用量は 100 mg を超えないことする。」を要望する

が、本邦における最終的な本剤の用法・用量（本邦の承認用法・用量）については、

実施される日本人患者対象の臨床試験成績等を踏まえて決定することが適切であると

考える。 

 
＜臨床的位置づけについて＞ 
１）要望医薬品☆☆は、▽▽系薬剤であり、作用機序は、・・・と考えられており、作用

機序が現在国内で承認されている□□及び■■と異なっている。 

要望医薬品☆☆は、米国◇◇学会ガイドライン（文献・・・）及び欧州◇◇学会ガイ

ドライン（文献・・・）において、▲▲型○○症に対する第一選択薬、△△型○○症

に対する第二選択薬として記載されている。 

特に、外国人（欧米）患者に比し、日本人患者において多く存在する▲▲型○○症に

おいては、国内で既承認の□□及び■■よりも、少しでも安全性が高く、既存薬によ

り再発進行が抑制できない症例に対して有用である可能性がある☆☆は、国内での利

用が可能となることが望まれる。 

なお、本邦における本剤の位置づけについては、実施される日本人患者対象の臨床試

験成績等を踏まえて判断することが適切であると考える。 

 
 
4．実施すべき試験の種類とその方法案 
１）本邦において、○○症患者数は 10 万人あたり 5～10 人と推定される。要望医薬品☆

☆は、欧米と同様に本邦でも希少疾患用医薬品に相当すると予想される。本邦におけ

る患者数が多くないことから、大規模な試験を実施することは難しいと考えられる

が、当該要望医薬品は、未承認薬であり、日本人患者に対する投与経験がないことか

ら、日本人患者における有効性及び安全性が検討できるような臨床試験の実施が必要

と考える。欧米承認時の臨床試験成績と本邦で実施される臨床試験成績とが比較可能

なように、本邦での臨床試験プロトコルについては、欧米承認時の臨床試験プロトコ

ルも参考にしながら計画し、実施することが適切と考える。 
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２）要望医薬品☆☆の開発対象については、欧米のガイドライン（文献・・・、文献・・・）

上で、☆☆は▲▲型○○症の第一選択薬に位置づけられていることから、▲▲型○○

症患者に対する開発は必要であるが、△△型○○症患者に対しても、既承認の□□及

び■■では十分な治療効果を得ることが難しく、再発例、障害進行継続例が大多数を

占めている本邦の現状を鑑みると、□□及び■■で治療困難な症例には、作用機序が

異なる☆☆が有用である可能性があり、○○症のいずれの型にも利用可能となるよう

に、臨床開発を行うことが望ましいと考える。 

３）米国と欧州で実施された臨床試験プロトコル（例えば選択基準、除外基準、併用薬の

規定など）がそれぞれ異なる場合には、開発企業側にて、それぞれの臨床試験プロト

コルを入手し、海外臨床試験プロトコルが異なる理由を十分に調査した上で、本邦で

の臨床試験プロトコルの適切性について議論することが適切と考える。 

４）上記の臨床試験以外に、☆☆の本邦における承認時及び承認後の課題として、薬剤使

用ガイドライン作成、最新の海外の市販後データの分析、医師教育、患者教育と適切

なインフォームドコンセント取得の徹底などが必要と考える。 

 
≪後略≫ 

 


