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• 外国人小児試験成績の外挿
• 承認について緊急性が高い
• 他に治療法がない
• 公知申請
• 他剤から曝露量や有効性の予測が可能

２）小児と成人をひとつの試験で集積して実施した検証試験

１）2019年4月～2024年2月に国内で
小児適応が承認された品目

 
 

B) 小児検証試験が実施された品目及び他の集団からの外挿が議論された品目

■ 国内試験のみ
■ 国内試験 + 海外試験
■ 国際共同試験
■ 海外試験のみ
■ 試験なし

全品目
N=171

日本にて小児の
検証試験が行われた

品目

外国人小児
からの外挿

日本人成人や
高年齢小児
からの外挿

左記以外の品目 合計

171品目100品目93品目10品目 28品目

小児がん
用医薬品

指定難病
用医薬品

図２小児適応取得品目の臨床データパッケージ

N=23N=44

データの外挿が行われた品目が多い

A) 臨床試験実施地域

公知申請が多い

国際共同試験が多い

 



 

 
 

表１ 外国人小児試験成績の利用状況（N=93）

合計
有効性及び
安全性の類
似性による
外挿の議論

民族的要因
の類似性に
よる外挿の
議論

PK/PDの類
似性による
外挿の議論

PKの類似性
による外挿
の議論

100.0%9357.0%5358.1%5410.8%1073.1%68外挿の議論を行った品目数

32.3%30母集団薬物解析モデルにより予測した品目

46.2%43薬物動態パラメータを視覚的に比較した品目

100.0%9339.8%3741.9%399.7%964.5%60外国人小児からの予測を行った品目

64.5%6033.3%3131.2%293.2%330.1%28成人や高年齢からの予測を行った品目

1.1%10.0%00.0%00.0%01.1%1その他の集団からの予測を行った品目

0.0%043.0%4041.9%3989.2%8326.9%25外挿の議論を行わなかった品目数

PK/PDの議論が丁寧
に行われれている品
目は多くない

審査報告書で民族的要因の類
似性や疾患の類似性の議論が
されている品目は60%程度

PPKモデルによるPK比較が注目されてい
るが、視覚的に比較にした議論が多い

合計
有効性及び
安全性の類
似性による
外挿の議論

疾患の類似性
による外挿の

議論

PK/PDの
類似性に
よる外挿
の議論

PKの類似性
による外挿の

議論

100.0%10062.0%6264.0%6410.0%1063.0%63外挿の議論を行った品目数

28.0%28母集団薬物解析モデルにより予測した品目

41.0%41薬物動態パラメータの比較により予測した品目

61.0%6124.0%2426.0%264.0%441.0%41外国人からの予測を行った品目

100.0%10053.0%5352.0%526.0%643.0%43成人や高年齢からの予測を行った品目

0.0%00.0%00.0%02.0%20.0%0その他の集団からの予測を行った品目

0.0%038.0%3836.0%3690.0%9037.0%37外挿の議論を行わなかった品目数

表１ 外国人小児からの外挿の場合と同様の傾向

表２ 日本人成人や高年齢小児試験成績の利用状況（N=100）


