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研究要旨 

日米の各規制当局のホームページに掲載されているデータベースから、日米の各規制当局で

薬事承認を得た、又は日本の「医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議」で議論

された薬剤について解析を行った。骨髄異形成症候群に対する治療薬で米国で迅速承認制度

が活用された事例は存在しなかった。日本では「医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬

検討会議」において医療上の必要性が高いと判断され、日本での治験を通して承認された品

目として lenalidomide、azacitidine、darbepoetin alphaがあり、特に lenalidomideについ

ては、当該会議で医療上の必要性が高いと判断されて開発要請された後で日本での治験が開

始されていることから、当該会議の枠組みが日本での開発促進につながったものと考えられ

た。 

 

Ａ．研究目的 

患者数や多彩な病型により新薬開発の難しい骨髄

異形成症候群において、効率的な開発を進めるた

めには、国際的な規制及び開発動向の調査が必須

である。そこで、日本と米国で臨床開発や承認審

査を早めるための規制当局の取り組みがどの程度

骨髄異形成症候群に対して実施されているかを調

査した。 

 
Ｂ．研究方法 
日米の各規制当局のホームページに掲載されてい

るデータベースから、日米の各規制当局で薬事承

認を得た、又は日本の「医療上の必要性の高い未

承認薬・適応外薬検討会議」で議論された、悪性

腫瘍（血液、固形両方）に対する薬剤について解

析を行った。 

 

（倫理面への配慮） 
ヒト又は動物に対する研究を行っていないので、
倫理面で問題はない。 
 
Ｃ．研究結果 
骨髄異形成症候群に対する治療薬で米国で迅速承

認制度が活用された事例は存在しなかった。そも

そも骨髄系腫瘍に対して迅速承認制度が使用され

た事例は gemtuzumab ozogamicin を除くと全て

慢性骨髄性白血病に対する治療薬であった。日本

では、骨髄異形成症候群に対する治療薬について

公知申請を利用し、日本での治験なしで承認され

た品目は存在しなかった。しかし、「医療上の必要

性の高い未承認薬・適応外薬検討会議」において

医療上の必要性が高いと判断され、日本での治験

を通して承認された品目として lenalidomide、

azacitidine、darbepoetin alpha があり、また、

decitabine についても開発要請されたが、後に企



業側が開発断念した。本研究成果は学会発表を行

うとともに、国際学術誌に掲載された。 

 

Ｄ．考察 

米国が日本や欧州と比較して最も積極的にサロゲ

ートエンドポイントや単群試験での承認を行って

おり、その傾向は骨髄異形成症候群に対する既承

認品目においてもあてはまることは昨年度示した

とおりだが、迅速承認制度を活用したものはなか

った。一方で、日本では「医療上の必要性の高い

未承認薬・適応外薬検討会議」で 4 品目が議論さ

れ、その中で特に lenalidomideについては、当該

会議で医療上の必要性が高いと判断されて開発要

請された後で日本での治験が開始されていること

から、当該会議の枠組みが日本での開発促進につ

ながったものと考えられた。他の３品目について

は日本での治験実施中に当該会議で医療上の必要

性が高いと判断されていた。 

 
Ｅ．結論 
日本では、骨髄異形成症候群に対する治療薬にお

いても、「医療上の必要性の高い未承認薬・適応外

薬検討会議」の枠組みが開発促進につながったも

のと考えられた。 
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