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「臨床試験が実施困難な希少疾患等に対する医薬品の迅速な国内導入を 
図るための薬事承認審査制度の構築に向けた調査研究」 

 
総括研究報告書 

 
研究代表者 成川 衛 （北里大学薬学部教授） 
研究分担者 間宮弘晃 （国際医療福祉大学薬学部准教授） 

 
研究要旨 

本研究は、我が国における条件付き承認制度のあり方について検討することを目的と

して、米国及び欧州での迅速／条件付き承認制度に係る実態の調査、米国で迅速承認され

た医薬品に係る医療現場での運用や医療保険の取扱い等に関する調査、日米欧における条

件付き（迅速）承認制度に係る法的枠組みの比較等を行った。十分な臨床試験の実施が困

難な希少疾患等に対する医薬品の迅速な国内導入を図るための対応策として、条件付き承

認制度のより積極的な運用を検討することは意義があるものと考える。この際には、新た

な治療法の迅速な提供と、その有効性及び安全性の検証（それを市販後に委ねることも含

め）の２つの視点を常に意識しながら、外国での臨床開発が先行している医薬品、国内開

発が先行する医薬品、日本を含む国際共同試験成績に基づいて欧米で条件付き（迅速）承

認が検討されている医薬品など、具体的な状況を想定した議論を行っていくことが重要で

ある。併せて、承認取消しの必要が生じた際の対応についても事前の準備を進めていく必

要と考えられる。 
 
Ａ．研究目的 

我が国のドラッグ・ラグ問題については、

最近、海外の新興バイオ医薬品企業による開

発品目を中心に、日本での開発が着手されて

いない未承認薬が増加していることが指摘さ

れている。これには、日本の医薬品市場の魅

力低下や創薬環境・薬事制度の特殊性などの

複数の要因が複合的に関わっていることが推

定される。このため、単一の手段により解決

へ導くことは困難であり、薬事制度、薬価制

度をはじめ個々の制度や医薬品の特性に応じ

てきめ細かい対応を積み重ねていくことが重

要と考えられる。 
希少疾病用医薬品など医療上の必要性が高

い医薬品であって、検証的臨床試験の実施が

困難又は相当の時間を要する場合に、当該試

験の実施を免除して承認できる「条件付き承

認制度」は、2017 年に従来の運用が行政通

知として文書化され、その後、2019 年（令

和元年）医薬品医療機器等法改正により法制

化され、現在に至っている。しかし、これま

での同制度に基づく承認事例は、法制化前に

承認された 5 品目に限られ、今後、より積

極的な運用が期待されている。他方、米国で

は、検証的試験が実施される前にサロゲート

エンドポイント（代替評価指標）の結果に基

づいて画期的な新薬を承認する Accelerated 
Approval（迅速承認）制度の活用が進んで

おり、1992 年の制度化以降、約 300 品目

（適応）に対して適用されている。欧州にお

いても 2006 年に Conditional Marketing 
Authorisation（条件付き承認）制度が導入

され、これまでに約 70 件の適用事例があ

る。 
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こうした背景から、本研究では、(1) 米国

及び欧州の条件付き（迅速）承認制度に係る

実態の調査（承認時の根拠資料、付される条

件及び条件への対応状況、取り消しとなる場

合の要件など）、(2) 米国で迅速承認制度に

基づいて上市された医薬品に係る医療現場で

の運用や医療保険の取扱い、同制度に対する

製薬企業等の評価に係る調査、(3) 日米欧に

おける条件付き（迅速）承認制度に係る法的

枠組みの比較等を行い、今後、日本において

条件付き承認制度をより適切に運用していく

上での課題を明らかにし、対応の方向性につ

いて検討することを目的とした。 
 
Ｂ．研究方法 
(1) 米国及び欧州の迅速／条件付き承認制度

に関する調査 
米国及び欧州において迅速／条件付き承認

制度に基づき承認された医薬品に関する情報

を、各規制当局のウェブサイト、公表論文等

に基づいて調査し、その概要を整理した。ま

た、日米間の承認状況等の比較を行った。 
 
(2) 米国の迅速承認制度及び同制度に基づき

承認された医薬品に係る運用状況の調査 
大手グローバル製薬企業３社の米国薬事部

門担当者から米国の迅速承認制度に関する運

用状況等を聴取し、得られた情報をまとめ

た。 
 
(3) 日米欧における条件付き承認制度に係る

法的枠組みの比較 
条件付き（迅速）承認制度に関する各国の

規制等を調査し、その法的枠組みについて日

米欧で比較した。 
 

以上の結果を踏まえて、今後、日本におい

て条件付き承認制度をより適切に運用してい

く上での課題を明らかにし、対応の方向性に

ついて検討した。 

Ｃ．研究結果 
(1) 米国及び欧州の迅速／条件付き承認制度

に関する調査 
米国及び欧州ともに、迅速／条件付き承認

制度に基づいて承認される新薬は増加傾向に

あり、抗悪性腫瘍薬が多くを占めた。また、

迅速／条件付き承認の後、通常承認に移行し

た品目が一定程度あった一方、承認取消しと

なったものもいくつか存在した。承認後の検

証的試験としては、迅速／条件付き承認取得

時の試験の継続、新たな試験の実施の両者が

あり、無作為化比較試験が実施されていたケ

ースが多かった。 
米国で迅速承認された品目（適応）に係る

日本での承認状況は、約 6 割が日本でも承

認されている一方、残りの約 4 割は未承認

であり、日本でも承認されたものの多くは米

国での迅速承認から通常承認への移行の間に

承認されていた。米国で迅速承認されてから

日本で承認されるまでのラグは平均約 3 年

あった。 
 

(2) 米国の迅速承認制度及び同制度に基づき

承認された医薬品に係る運用状況の調査 
米国での迅速承認医薬品と通常承認医薬品

との間で医療保険における取扱いに違いはな

く、また、迅速承認制度に対する医療従事者

及び患者の一般的な評判はよいことが把握で

きた。迅速承認された医薬品において実施さ

れる市販後の検証的試験は、被験者確保の面

で課題があり、また、迅速承認が取り消され

た場合に、企業から医療従事者や患者に対し

て何らかの対応が規制上求められているわけ

ではないが、例えば一定の条件を満たす患者

にはコンパッショネートユースプログラムに

より継続使用の機会を確保するなどの対応事

例があった。 
 
(3) 日米欧における条件付き承認制度に係る

法的枠組みの比較 
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日本では「検証的臨床試験の実施が困難又

は相当の時間を要すること」が適用条件とさ

れている一方、市販後における有効性の検証

の必要性について明確な言及がないこと、米

国では代替エンドポイントの結果に基づいて

承認することが明示（強調）されているこ

と、欧州では条件付き承認品目については 1
年ごとの承認更新が必要となることやパンデ

ミック関連の緊急的な承認も制度の対象に含

まれることなどが特徴として挙げられる。米

国の迅速承認制度に関しては、より適切な運

用に向けた議論が進んでおり、今後の動向を

フォローしていく必要がある。 
 
Ｄ．考察 

現在、我が国では、十分な臨床試験の実施

が困難な希少疾患等に対する医薬品の迅速な

国内導入を図るための薬事制度の構築という

視点から、条件付き承認制度のあり方につい

て検討が行われている。本研究で得られた欧

米での類似制度の運用状況やその改善に向け

た議論等も参考にしながら、我が国における

条件付き承認制度のより積極的な運用に向け

た検討が行われることを期待する。 
具体的には、外国での臨床開発が先行して

いる医薬品について、日本人（日本の医療環

境）における臨床試験成績の提出が必要と判

断される場合には、本制度を適用し、当該外

国臨床試験成績等に基づく承認を行い、国内

での臨床試験の実施及び当該成績の提出を条

件に付すという運用が考えられる。一方、国

内開発が先行する医薬品についても、本制度

の適用条件に該当し得るケースであれば、そ

の積極的な適用が検討されるべきであろう。

その際には、条件とされる市販後臨床試験の

実施可能性やデザインを含めた事前の検討が

必要である。 
また、日本を含む国際共同試験成績に基づ

いて米国又は欧州で迅速／条件付き承認が検

討されているケースでは、日本における条件

付き承認制度の適用の必要性・妥当性につい

て十分な吟味が求められる。日本では探索的

試験成績に基づいて通常承認を行うという選

択肢もあるが、その場合は、市販後に検証的

試験成績を積極的に評価する機会を失ってし

まうことを念頭に置く必要がある。 
これらと併せて、今後、条件付き承認制度

を適用した事例において市販後の検証的試験

で有効性を示せず承認を取り消さざるを得な

い状況が生じた場合、あるいは希少難病等に

対する新規薬剤について承認前のアクセスを

可能とするための一つの手段として、必要最

小限の患者に対して一定期間の使用を確保す

るための方策、例えば single patient 型のコ

ンパッショネートユースプログラムについ

て、具体的な制度設計に向けた準備を開始す

る必要があろう。 
 
Ｅ．結論 

十分な臨床試験の実施が困難な希少疾患等

に対する医薬品の迅速な国内導入を図るため

の対応策として、条件付き承認制度のより積

極的な運用を検討することは意義があるもの

と考える。この際には、新たな治療法の迅速

な提供と、その有効性及び安全性の検証（そ

れを市販後に委ねることも含め）の２つの視

点を常に意識しながら、外国での臨床開発が

先行している医薬品、国内開発が先行する医

薬品、日本を含む国際共同試験成績に基づい

て欧米で条件付き（迅速）承認が検討されて

いる医薬品など、いくつかの具体的な状況を

想定した議論を行っていくことが重要であ

る。併せて、承認取消しの必要が生じた際の

対応についても事前の準備を進めていく必要

と考えられる。 
 
Ｆ．研究発表 

なし 
Ｈ．知的財産権の出願・登録状況 

なし 
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