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Ａ．研究目的 
本分担研究は、平成 30 年 4 月に施行された

臨床研究法に対して小児領域における問題点や

課題を抽出し、主研究で検討している臨床研究

法の見直しの議論の基礎となる考え方の中に、

小児領域の課題や考え方を反映させることを目

的とする。 

 

＜背景＞ 

臨床研究法では、未承認もしくは適応外医薬

品等を用いた臨床研究もしくは、企業から資金

提供がある臨床研究が特定臨床研究に該当する。 

小児領域は企業治験も少なく、治験以外の臨

床研究においても資金提供を受けられるものは

極わずかである。 

一方、小児領域は市場規模や倫理面への配慮

の難しさなどの多くの問題から、企業が主導し

て治験を行うことが少ない。そのため、小児領

域の臨床現場では適応外の医薬品等が使用され

ていることが多く、必然的に、未承認もしくは

適応外の医薬品等を用いた臨床研究は多い。さ

らに、法第 2 条第 2 項第 2 号ロにあるように、

添付文書に準じない用法用量で投与される医薬

品の研究は適応外とみなされるため、用法用量 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

の定まらないものが多い小児領域においては、

多くの臨床研究が特定臨床研究に該当する。 

これらの背景により、小児領域では臨床研究法

を遵守する特定臨床研究に該当するものが多い。

しかし、その中には日常診療で一般的に使用さ

れている医薬品等の臨床研究も含まれており、

被験者へのリスクが高くないものについても研

究者へ経済的・事務的負担がかかっている状況

である。 

よって、本分担研究では、小児領域での臨床

研究法に対する問題点や課題を抽出し、臨床研

究法見直しの向けた、議論の基礎となる考え方

を明らかにすることが重要と考えた。 

 
Ｂ．研究方法 

日本小児科学会関連分科会代表薬事委員等

へのメール配信により、アンケート調査を依頼

した。その結果をもとに、臨床研究法改定にお

ける提言を行った。 

 調査の方法 

 調査対象者 

 日本小児科学会薬事委員会委員、担当理事、

オブザーバー 

 日本小児科学会関連分科会代表薬事委員 

研究要旨 

平成 30年 4 月に施行された臨床研究法の施行により、臨床研究法の実施に係る負担が大

幅に増加し、臨床研究の実施を推進するという法の趣旨の達成が困難との意見が研究者か

らあがっている。分担研究では、小児領域における臨床研究法の問題点や課題を抽出し、

臨床研究法の見直しの議論の基礎となる考え方を明らかにすることを目的として調査を行

った。 

調査の結果、研究者の多くが研究モニタリングなどの試験実施に関する費用工面に負担

を感じていた。手続きに関しては、70％近くが手続きの煩雑さを負担に感じていた。さら

に、問題点の自由記載では、小児領域は適応外使用が多いため、特定臨床研究も多く、研

究が煩雑になっていることや企業からの資金提供が少ない中での費用工面に苦労している

ことなど、多くの意見が挙がった。 

以上から、本分担研究では、主たる研究班で、臨床研究法の見直しに向けて挙げた 8 つ

の論点のうち、特に③適応外薬に関する特定臨床研究の適用範囲、に対して法第 2 条第 2

項第 2号ロに規定される「適応外」の適用範囲の見直しを提案した。 

 



 AMED 小児医薬品の実用化に資するレギュ

ラトリーサイエンス研究班（中村班）分担

研究開発者のうち医師の先生方 

 上記対象者から調査対応を依頼された各専

門領域の特定臨床研究に関わる医師 

 

 調査項目 

臨床研究法施行に伴い小児領域の臨床研究

で負担となっている費用と手続き、改善してほ

しいことについて尋ねた。それぞれについて自

由に回答できるように、自由回答欄も設定した。 

また、臨床研究法の問題点について尋ねた。 

 

Ｃ．研究結果 

90名からの回答が得られた。費用面について

は、60％以上がモニタリングなどの試験実施に

関する費用工面に負担を感じていた。手続きに

関しては、70％近くが手続きの煩雑さを負担に

感じているという結果だった（図 1-3）。また、

「臨床研究法の問題点は何か」という問いに対

しては、自由記載で回答を得た。「小児領域は適

応外使用が多いため、特定臨床研究も多く、研

究が煩雑になっていること」や「企業からの資

金提供が少ない中での費用工面に苦労している

こと」など、多くの意見が挙がった。 

 

Ｄ．考察 
日常診療で一般的に用いている医薬品等を用

いた研究であっても特定臨床研究に該当するた
め、リスクがそれほど高くない試験で煩雑な手
続きを要求されることに対し、疑問をもつとい
う意見が多かった。そこで、社会保険診療報酬
支払基金の審査情報提供事例については臨床研
究法の特定臨床研究から適用除外とすることを
提案した。 

さらに、医薬品において、厳密な意味での「適
応外」は効能・効果に記載がないか、禁忌とな
っている場合で、効能・効果に記載があり、用
法用量の記載がないものは、明示できる用法用
量が定まっていないが投与対象となるという考
え方がある（１）。しかし、用法・用量に「小児
では」といった記載がなければ、小児には適応
外と判断されることもある。その中には、同一
成分の特定の剤型のみで小児用法用量が設定さ
れているものもあり（例：シロップ剤でしか小
児の適応がない）現場の医師には、適応内なの
か外なのかの判断が難しいとの意見もあった。
この点については、まずはQ＆A等で判断基準を

明確にすることを提案した。さらに、小児領域
に詳しい特定の臨床研究審査委員会等で特定臨
床研究への該当性について判断する仕組みを作
ることも一案と考えた。このように、今後、臨
床研究法の見直しという観点だけではなく、小
児領域のように、ほぼすべての臨床試験が特定
臨床研究扱いとなってしまうという行き過ぎた
適用をどう是正していくかの議論が必要である
と考えた。 
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Ｅ．結論 
 本分担研究では、厚生科学審議会臨床研究
部会における臨床研究法の見直しの議論の基
礎となる考え方についての論点整理を行うに
あたり、小児領域における臨床研究法の問題
点を調査した。その結果をうけて、8個の論点
のうち、特に「論点3. 適応外薬に関する特定
臨床研究の適用範囲」に関して意見を述べた。 

 
F. 健康危険情報 
  本研究は人を対象とした介入もしくは観
察は行っていないため健康危険情報は該当し
ない。 

 

Ｇ．研究発表 
1. 論文発表 

なし 
 
2. 学会発表 
 なし 
 
Ｈ．知的財産権の出願・登録状況 

1. 特許取得 
  なし 
 
 2. 実用新案登録 
  なし 
 
 3.その他 
  なし 
 
 
 
 
 



 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

図１負担となっている費用は何か。（複数回答） 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
図１負担となっている費用は何か。（複数回答） 
 
 
 
 
図2 
 
 
図3 

 
図２負担となっている手続きは何か。（複数回答） 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
図３ どういった点が改善されると臨床試験数は増えると思うか。（複数回答） 


