
 

 

 

 

 

 

 

独立行政法人 医薬基盤研究所 

厚生科学審議会予防接種・ワクチン分科会 

研究開発及び生産流通部会参考資料 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

平成 25 年 7 月 19 日(金) 

  

- 1 -



 

 

参考資料１ 

 

 
「ワクチン、アジュバント等医薬品の 
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• NIH �USA)
• Wellcome Trust �UK)
• Bill & Melinda Gates Foundation �USA)
• International AIDS Vaccine Initiative (IAVI�(USA)
• Malaria Vaccine Initiative at PATH (Washington, 

DC)
• GAVI �Geneva, Washington DC)
• DNDi �Geneva)
• European Vaccine Initiative's (EVI) 
• GHIT (Japan)
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• In mid 90’s,The United Nations Development 
Programme (UNDP) proposed the formation of the 
International Vaccine Institute, which was 
approved in Kyoto, Japan; and following a
competitive bid, the UNDP Site Selection 
committee recommended that IVI be based in the 
Republic of Korea.
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IVI’s ‘bench to field’ approach for vaccine R&D
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– Global HIV Vaccine Development 
– Ebola/Marburg Vaccine Development 
– Influenza Vaccine Development 
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VRC
• Mission Statement

– The mission of the Vaccine Research Center (VRC) is to conduct research that 
facilitates the development of effective vaccines for human disease. The primary 
focus of research will be the development of vaccines for AIDS.

• Goals
– The Vaccine Research Center at the National Institutes of Health (NIH) will 

conduct research that facilitates the development of effective AIDS vaccines. 
Activities in the Center will include:

• Basic research to establish mechanisms of inducing long-lasting protective immunity
• The conception, design, and preparation of vaccine candidates for HIV and related 

viruses
• Laboratory analysis, non-clinical evaluations, and clinical trials of such candidates 
• The VRC will conduct a comprehensive program of research on the NIH intramural 

campus and work with scientists in academic, clinical, and industrial laboratories 
through a program of national and international collaborations. 

• The VRC will actively seek industrial partners for the development, efficacy testing, and 
marketing of vaccines and focus the development of new methodologies and training 
opportunities that will benefit all HIV vaccine researchers. The potential scientific 
advances, methodologies, and resources will also provide the basis for research on 
vaccines for other diseases.

�
�
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ははじめに
　わが国の医薬品や医療機器の研究開発には長い開発期間と多額の開発費を要し、例えば、新薬候
補化合物から製造販売承認にいたる成功確率は30,591分の1と言われています。
　このように、医薬品や医療機器の開発が難しい現状で、多発性硬化症（MS）や筋萎縮性側索硬化
症（ALS）のような難治疾患やエイズ等の治療を目的とする医薬品（「オーファンドラッグ」といいま
す。）、植込み型補助人工心臓等の医療機器（「オーファンデバイス」といいます。）は、医療上の必要性が
高いにもかかわらず、患者数が少ないことから、研究開発の投資回収が難しく、充分な研究開発が進
みにくい状況が続いています。このため、開発企業等により研究開発を支援する制度の構築が要請
され、平成5年にオーファンドラッグやオーファンデバイスに対する本格的な公的な研究開発促進制度
が始まりました。
　具体的には厚生労働大臣による「希少疾病用医薬品」、「希少疾病用医療機器」への指定にはじまり、試
験研究に関する指導・助言、助成金の交付、税制優遇措置、優先審査、再審査期間の延長等です。
　平成5年当時の医薬品副作用被害救済・研究振興調査機構（旧機構）に立ち上げられ、平成16年
度まで（独）医薬品医療機器総合機構を経て行われていた試験研究に関する指導・助言、助成金の交
付等の開発振興業務を引き継ぎ、平成17年4月から（独）医薬基盤研究所でオーファンドラッグ、
オーファンデバイスの開発支援事業を行っています。

 　　出典：日本製薬工業協会「てきすとぶっく製薬産業２０１2」

 Ⅰ　目的
　この制度は、厚生労働大臣から「希少疾病用医薬品」又は「希少疾病用医療機器」として指定を
受けたオーファンドラッグやオーファンデバイスの研究開発に必要な資金を支援する他、当該試
験研究等に関する指導・助言を行い、安全で有効なオーファンドラッグやオーファンデバイスが一
日も早く医療の現場に提供されることを目的としています。
　
 Ⅱ　制度の概要

　　

　オーファンドラッグやオーファンデバイスが厚生労働大臣の指定を受けるには、薬事法第77
条の2に基づいて、次の基準をすべて満たすことが必要となります。ただし、指定されることと、
医薬品や医療機器として厚生労働大臣から製造販売承認を受けることは同じではなく、通常、
指定は開発段階で行われています。

はじめに／オーファンドラッグ・オーファンデバイスの研究開発促進制度の概要

１　「希少疾病用医薬品」、「希少疾病用医療機器」への指定１　「希少疾病用医薬品」、「希少疾病用医療機器」への指定１　「希少疾病用医薬品」、「希少疾病用医療機器」への指定

3

オーファンドラッグ・オーファンデバイスの
研究開発促進制度の概要
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　【参考：平成5年8月25日付薬発第725号厚生省薬務局長通知より抜粋】
（1）　わが国における対象患者数が5万人未満であること。
（2）　医療上、特にその必要性が高いこと（代替する適切な医薬品等や治療方法がないこと、

又は既存の医薬品等と比較して著しく有効性若しくは安全性が高いものをいう。）。
（3）　開発の可能性が高いこと（当該医薬品等を使用する理論的根拠及び開発計画の妥当

性が高いことをいう。）。
　さらに、指定に係る対象者についての規則が改正され、5万人未満の用途に係る使用対象者
の数の算定方法が明確化されたことにより、指定申請時点でその用途に使用すると見込まれる
者が5万人未満であれば、次のような新医薬品についても指定を受けることが可能となりました。
　【参考：平成18年3月31日付薬食審査発第0331007号厚生労働省医薬食品局審査管理課
　長通知より抜粋】
①　国内では発生が希な、又は外国でのみ発生している感染性の疾病であって、その発生が
流行地域への訪問者等、特定の集団に限定されているものの予防の用途に用いるワクチン。
②　遺伝子の突然変異等により新たに発生する又は再興する可能性が否定できない感染性
の疾病であって、一旦発生すれば国民の生命、健康に重大な影響を与えるおそれがあるも
のの、その発生時期、流行規模等が不明であり、指定申請時点では発生していないものの
予防の用途に用いるワクチン。

図1　オーファンドラッグ・オーファンデバイス研究開発促進制度のしくみ
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　この表1では、指定を受けた「希少疾病用医薬品」、又は「希少疾病用医療機器」について、指定
を受けた年度毎に厚生労働大臣から製造販売承認を受けた品目を「承認」、まだ開発中の品目を
「開発中」、残念ながら指定取消になった品目を「取消」として推移（品目数）で表わしています。た
だし、指定を受けた後、開発途中に会社の合併等で指定を受け直した場合（指定番号が変わるこ
とがあります。）は、最初の指定年度で集計しています。さらに、対象となる患者さんが違う等、複
数の効能・効果で指定を受けた品目で、その効能・効果毎に開発のスケジュールが異なる場合等、
製造販売承認を受けた年度が複数存在する場合は、最初の製造販売承認年度で集計しています。

　本制度発足以来、「希少疾病用医薬品」、又は「希少疾病用医療機器」の指定を受けたオーファン
ドラッグやオーファンデバイスについて、どのような状況にあるかを表1に示します（平成25年
3月1日現在）。その品目毎の詳細については、表4希少疾病用医薬品指定品目一覧表、表5
希少疾病用医療機器指定品目一覧表に示しています。

　「希少疾病用医薬品」、又は「希少疾病用医療機器」の指定を受けようとするオーファンドラッグ
やオーファンデバイスの開発企業は、厚生労働省医薬食品局審査管理課、又は同課医療機器審
査管理室へ指定申請書と前述の基準を満たすことを示す添付資料を提出します。この申請を受け
て、厚生労働大臣は薬事・食品衛生審議会の意見を聴いた上で指定することになります。

オーファンドラッグ・オーファンデバイスの研究開発促進制度の概要

表1　希少疾病用医薬品及び希少疾病用医療機器に係る指定年度別の
　　　承認取得、開発、指定取消の状況

年度 年度
（西暦）

希少疾病用医薬品（品目数） 希少疾病用医療機器（品目数）
指定 承認 開発中 取消 指定 承認 開発中 取消

5
6
7
8
9
10
11
12
13
14
15
16
17
18
19
20
21
22
23
24
計

1993
1994
1995
1996
1997
1998
1999
2000
2001
2002
2003
2004
2005
2006
2007
2008
2009
2010
2011
2012

40
29
11
28
4
13
14
9
8
5
7
11
3
17
8
16
4
15
27
28
297

33
18
7
22
2
9
12
8
4
5
6
8
2
13
7
8
3
7
9
0

183

0
1
0
1
1
1
1
1
0
0
1
2
1
3
1
7
1
8
18
28
76

7
11
5
6
1
3
2
0
4
0
0
1
0
1
0
1
0
0
0
0
42

2
0
2
1
0
0
2
1
2
0
0
0
2
0
1
5
3
1
1
0
23

2
0
1
0
0
0
2
0
2
0
0
0
1
0
1
1
3
0
0
0
13

0
0
0
0
0
0
0
0
0
0
0
0
1
0
0
3
0
1
1
0
6

0
0
1
1
0
0
0
1
0
0
0
0
0
0
0
1
0
0
0
0
4

5

2  オーファンドラッグやオーファンデバイスの開発状況2  オーファンドラッグやオーファンデバイスの開発状況2  オーファンドラッグやオーファンデバイスの開発状況
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6

医薬基盤研究所におけるオーファンドラッグ、
オーファンデバイスの開発支援事業の概要

 Ⅰ　助成金交付の業務
　医薬基盤研究所は、「希少疾病用医薬品」、又は「希少疾病用医療機器」として指定を受けたオー
ファンドラッグやオーファンデバイスの開発企業に対し、その開発に必要な経費に充てるための助
成金（「希少疾病用医薬品・希少疾病用医療機器試験研究助成金」と言います。）を交付します。助
成金の交付対象となるのは、指定を受けてから製造販売承認申請を行うまでに必要な試験研究に
要する直接経費で、助成額はこの経費の2分の1に相当する額が限度となります。ただし、承認条
件として製造販売後臨床試験が課されたエイズ治療薬は、製造販売承認申請後でも助成対象とし
ています。

　
　「希少疾病用医薬品」、又は「希少疾病用医療機器」として指定されたオーファンドラッグや
オーファンデバイスは、厚生労働省、医薬品医療機器総合機構及び医薬基盤研究所から研究開
発促進のため、次に掲げる優遇措置が受けられます。
(1) 厚生労働省、医薬品医療機器総合機構によるもの
①優先的な治験相談及び優先審査の実施
　　「希少疾病用医薬品」、又は「希少疾病用医療機器」は、できるだけ速やかに医療の現場
に提供されるよう、他の医薬品等に優先して対面助言や承認審査が行われます｡
②再審査期間の延長
　　「希少疾病用医薬品」が承認された時は再審査期間が通常の8年から最長10年まで、
「希少疾病用医療機器」の場合は4年から最長7年まで延長されます｡

(2) 医薬基盤研究所によるもの
①開発に必要な試験研究費への助成金交付（助成金交付）
②試験研究に関する指導・助言（指導・助言）
③試験研究費に対する税制措置上の事務手続き（認定）

3  オーファンドラッグ・オーファンデバイス研究開発促進のための優遇措置3  オーファンドラッグ・オーファンデバイス研究開発促進のための優遇措置3  オーファンドラッグ・オーファンデバイス研究開発促進のための優遇措置

　例えば、平成13年度に指定を受けた希少疾病用医薬品は8品目で、その後、現在に至るまで
に4品目が承認を受けたものの、4品目が開発を断念する等取消に至ったことを表わしていま
す。一方、平成22年度に指定を受けた希少疾病用医薬品は15品目で、その後の2年程で7品目
が承認を受け、8品目が製造販売承認に向けて開発中ということを表わしています。なお、平成
6、7、8、11年に指定を受けた希少疾病用医薬品の取消においては、承認された後に改良品が
登場したり、臨床現場で処方される機会が減ったり等で製造販売されなくなって、厚生労働大臣
に申し出て指定取消に至った品目が含まれます。

- 30 -



　具体的には、開発企業からの助成金交付申請を受けて、試験研究の内容、目的、経費、試験計画
等を調査し、助成金の交付額を決定しています。助成金の交付期間は、助成金の交付が開始され
た事業年度から原則として3事業年度としています。例えば、平成25年度から助成金の交付を受
けた場合、平成27年度まで助成金交付が受けられます。
　助成金交付を受けた開発企業には、製造販売承認後の一定期間、医療の現場に供給された
オーファンドラッグやオーファンデバイスから得られた収益の一部を納付金として、医薬基盤研
究所に納めていただくことがあります（ただし、納付金総額は助成金の交付総額が限度となりま
す。）。医薬基盤研究所は、この納付金をオーファンドラッグ、オーファンデバイスの開発支援事業
に充てることとしています。
　また、この助成金は、新事業促進法に基づく中小企業技術革新制度（SBIR）の特定補助金等に
指定されています。助成金を交付された中小企業等は、研究成果の事業化のために中小企業信用
保険法の特例（債務保証枠の拡大等）等の措置が受けられます。
　オーファンドラッグ、オーファンデバイスの中で、平成5年度から24年度（平成25年3月1日現
在）までに希少疾病用医薬品として297品目、希少疾病用医療機器として23品目が指定を受けて
います。
　これらのうち、助成金交付申請のあった152品目の希少疾病用医薬品、14品目の希少疾病用
医療機器に総額約120億円の助成金を交付し、そのうち承認されたものは希少疾病用医薬品92
品目、希少疾病用医療機器6品目です。図2には年度別に交付した助成金の合計額と品目数を示
しています。平成24年度は21品目に対して、合計約8億8千万円の助成金を交付しました。

医薬基盤研究所におけるオーファンドラッグ、オーファンデバイスの開発支援事業の概要

図2　助成金交付の推移
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　助成金交付事業の年間スケジュールは、概ね表2に示すとおりです。申請書類、助成対象経費の
内容等については、医薬基盤研究所のホームページに掲載の手引きをご覧いただき、医薬基盤研
究所までお問い合わせ下さい。

　なお、進捗状況の実地調査や経理関係の実地調査については、表2のスケジュール以外にも
必要に応じて、随時、実施することがあります。

表2　平成25年度　助成金交付等のスケジュール

1.
　

2.

3.

4.

5.

6.

7.

8.

9.

10.

11.

12.

希少疾病用医薬品・希少疾病用医療機器
開発支援制度説明会

試験研究助成金交付申請書の受理期間

ヒアリング

試験研究助成金交付決定通知

概算払い1回目

進捗状況等の実地調査

試験研究計画変更等申請の受理期間

経理関係の実地調査

試験研究計画変更等承認通知

概算払い2回目

試験研究実績報告書の受理期限

試験研究助成金確定通知（返還通知）

4月24日
　

5月1日～5月31日

5月14日～6月28日

7月上旬

8月15日

9月下旬～10月下旬

12月2日～12月19日

1月中（1月31日まで）

2月中旬

3月14日

3月31日

4月中旬

年度当初からの申請分について

1.
　

2.
　

3.

4.

5.

6.

7.

8.

希少疾病用医薬品・希少疾病用医療機器
開発支援制度説明会

試験研究助成金交付申請書の受理期間
　

ヒアリング

進捗状況及び経理関係の実地調査

試験研究助成金交付決定通知

概算払い

試験研究実績報告書の受理期限

試験研究助成金確定通知（返還通知）

4月24日
　

11月1日～12月19日
1月6日、1月7日

助成金交付申請書受理直後

1月中（1月31日まで）

2月中旬

3月14日

3月31日

4月中旬

年度途中からの申請分について
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 Ⅱ　指導・助言の業務
　医薬基盤研究所は、オーファンドラッグやオーファンデバイスの開発企業からの試験研究等に
関し、助成金交付に係る相談を対象に厚生労働省、医薬品医療機器総合機構と連携して、指導・助
言を行っています。また、指導・助言事業の一環として、医薬品医療機器総合機構で実施される対
面助言に同席することがあります。
　相談についての役割分担を表3-1及び表3-2に示します。医薬基盤研究所の相談の対象は、原
則として「希少疾病用医薬品」又は「希少疾病用医療機器」の指定を受けてから製造販売承認申請
までの期間としています。
　なお、医薬基盤研究所における相談については、無料で実施しております。

 Ⅲ　認定の業務
　医薬基盤研究所は、租税特別措置法に基づき、助成金交付期間に行われた「希少疾病用医薬
品」又は「希少疾病用医療機器」の試験研究に要した費用について、オーファンドラッグやオーファ
ンデバイスの開発企業からの申請に基づき額の認定を行います｡
　この認定により、助成金交付を受けた「希少疾病用医薬品」又は「希少疾病用医療機器」の試験
研究費総額（医薬基盤研究所の助成金を除く）の12％が控除額の対象となります。認定申請の手
続方法等詳細については、医薬基盤研究所のホームページに掲載の手引きをご覧いただき、医薬
基盤研究所までお問い合わせ下さい。

表3-1　相談業務の役割分担（オーファンドラッグ）

厚生労働省医薬食品局審査管理課

医薬基盤研究所

医薬品医療機器総合機構

指定申請（指定前）に関する相談

指定後から製造販売承認申請までの開発支援に関する相談

製造販売承認申請までの試験研究に関する相談

表3-2　相談業務の役割分担（オーファンデバイス）

厚生労働省医薬食品局審査管理課
医療機器審査管理室

医薬基盤研究所

医薬品医療機器総合機構

指定申請（指定前）に関する相談
　

指定後から製造販売承認申請までの開発支援に関する相談

製造販売承認申請までの試験研究に関する相談
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 Ⅳ　オーファンドラッグ、オーファンデバイスの開発支援事業に係るＱ＆Ａ
　「希少疾病用医薬品ハンドブック2009」（じほう社）には、オーファンドラッグ研究開発促進制度
及び開発振興業務に係るＱ＆Ａが掲載されていますが、ここでは、助成金交付、指導・助言、及び税
額控除に係る試験研究費の額の認定について代表的な事例を紹介いたします。

医薬基盤研究所におけるオーファンドラッグ、オーファンデバイスの開発支援事業の概要
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Ｑ1：7月に指定を受け、当該事業年度は助成金交付申請を見送った場合、助成金対象期間は来年度
から3事業年度でも可能と考えてよいですか。

Ａ1：助成対象期間については、原則として交付を開始したときから3事業年度です。なお、年度途中
の助成金交付申請書の受理期間の終了後から翌年度助成金申請書受付までの期間にオーファン
ドラッグの指定を受けられた場合は、翌年度以降に助成金申請書を受付けることになります。

Ｑ2：オーファンドラッグの指定を受けた場合、必ず、助成金交付申請をしなくてはいけないのですか。
Ａ2：指定を受けたからといって、助成金交付を受ける義務を課すものではありません。

Ｑ3：助成金交付申請の対象経費はいつからいつまでに発生した費用ですか。
Ａ3：希少疾病用医薬品等として指定された日以降に係る経費が助成金の対象となります。また、年
度の途中で事業が完了した場合を除いて、3月31日までに発生した経費が対象となります。

Ｑ4：助成金交付申請の対象経費の金額は消費税込みか、それとも税抜きですか。
Ａ4：消費税抜きの金額です。詳しくは、後述の手引きを参照して下さい。

Ｑ5：助成期間の3事業年度とは、医薬基盤研究所における事業年度ですか、それとも、開発企業におけ
る事業年度ですか。

Ａ5：医薬基盤研究所における事業年度です。

Ｑ6：共同開発の場合の助成金交付申請は各社別々に行うのか、それとも1社が代表して行うのですか。
Ａ6：助成金交付申請は各社別々でも共同でも行うことができます。ただし、指定を受けていない開
発企業については、助成金交付申請はできません。

Ｑ7：助成金額がどのような基準で、希少疾病用医薬品、希少疾病用医療機器ごとに配分されるので
すか。

Ａ7：各開発企業の助成金交付申請に基づき、助成対象経費の2分の1を限度として予算（医薬基盤
研究所への運営費交付金）の範囲内で配分されることになります。

Ｑ8：助成金交付の対象事業について、収支状況をどのように記録すればよいですか。
Ａ8：助成対象事業に係る経費を他の経費と明確に区分して、収入・支出の状況を記録した帳簿を備
えて、当該証拠書類を整備し、これらを事業完了後５年間保存して下さい。

Ｑ9：助成金の交付を受けるにあたって、受入・支払専用の預金口座を設ける必要はありますか。
Ａ9：助成金に係る収支状況の記録ができていれば、専用口座まで設ける必要はありません。

Ｑ１0：製造販売承認後に納付金を納めるにあたり、報告する売上高とは何を指しますか。
Ａ１0：工場出荷額又は輸入額を指します。ただし、工場出荷額で算出が困難な場合、薬価と販売数
量の積で差し支えありません。

Ｑ１1：助成金を交付されたオーファンドラッグが製造販売承認を受けたら、納付金を納めないとい
けないのですか。

Ａ１1：納付金額は次の計算式で算出され、限度額は交付された助成金の合計で、売上高（Q10参照
のとおり。）の報告期間は製造販売承認を受けた日から10年間です。

　　納付金＝（1事業年度の売上高－1億円）×1／100
　　ただし、1事業年度の売上高が1億円以下の場合は、当該事業年度の納付金は0円とする。
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