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未承認薬・未承認適応問題等対応について JPMA News Letter No.132(2009/07)

検討の目的・理念

わが国の患者・国民にできるだけ速やかに有効で安

全な医薬品を提供することは研究開発型製薬企業の

使命であり、従来から製薬協会員各社は、革新的新

薬の研究開発のみならず、医療上の必要性が高い医

薬品をわが国の患者・国民に提供するための努力を続

けてきました。しかしながら、欧米ですでに承認・販

売されているにもかかわらず、日本において承認・販

売に至っていない成分・適応が存在します。これらの

医薬品の中には、患者数がごく限られているものな

ど、個々の企業では対応が困難なものも少なくあり

ません。当問題の解消には治験・審査・薬価・ライセン

ス等をはじめさまざまな要素が複雑に絡んでおり、

産・官・学が連携を図りこれらの問題解決に向けた対

策を講じることが求められています。

未承認薬・未承認適応問題に対するこれまで
の製薬企業や国の対応状況について

（1）未承認薬

2005年1月より未承認薬使用問題検討会議で治

験が開始されるべきとされた成分は44成分ありま

す。各社対応によりすでに20成分が薬価収載済みで

あり、すでに治験が開始されているもの、あるいは

治験を終えているものが10成分あります。治験実施

企業を募集中の3成分を含めて残りの14成分が、治

験開始・推進に向け取り組みが要請されています。

（2）未承認適応

主なもので、がん領域については「抗がん剤併用療

法検討会」（2004.1～2005.2）において61療法に

ついて検討し終了しています。小児領域では「小児薬

物療法検討会議」（2006.3～）に各学会から約100

成分についての要望が優先順位付きで提出され、8

成分について検討が開始されるとともに、「小児薬物

療法根拠情報収集事業」として国立成育医療センター

が情報収集等を2005年度から実施しています（5年

計画100成分）。

また「適応外使用に係る医療用医薬品の取扱いにつ

いて」（1999年2月、いわゆる2課長通知）により、

承認事項一部変更承認申請や公知申請も可能とされ

ており、これにより62成分と抗がん剤併用療法検討

会で検討されたもののうち18成分が承認されていま

す。

未承認薬等開発支援センターの設立

未承認薬等の開発にかかる諸問題を解決するため

には、これに取り組む個々の企業に対して、その研

究開発から製造販売までの各段階における専門的、

薬事的、技術的な支援や資金的な援助を行い、当該

企業の負担やリスクを分散・軽減することが必要で

す。製薬協では、未承認薬・未承認適応問題等対応プ

ロジェクトでの検討を踏まえて、研究開発型製薬企

業の社会的使命、社会貢献の観点から、製薬協会員

各社の参加の下、未承認薬等の開発・承認取得に取り

組む企業等を支援する一般社団法人「未承認薬等開発

支援センター」を設立することを決め、5月29日に

登記を行いました（図1）。

支援センターは製薬協の会員各社を「社員」として

スタートしています。また組織は学識経験者、製薬

企業OBおのおの若干名による理事会を構成すると

ともに、製薬協とは別に事務所を設け、事務局長お

よび開発・財政・ライセンス等の専門知識を有するも
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わが国で事業を営む研究開発型製薬企業としての社会的使命・社会貢献の観点から、製薬

協内に未承認薬・未承認適応問題等対応プロジェクトを本年1月に設置し、未承認薬・未

承認適応の解消に向けた方策を検討して参りました。このたび製薬協会員各社の参加の

下、未承認薬等の研究開発等を支援する非営利の組織を立ち上げ、未承認薬等の早期解

消に向けたさらなる取り組みを進めることとしました。
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のを含め、数名の常勤担当者を配置し業務に当たり

ます。未承認薬の開発支援の費用と支援センター運

営に必要な費用については製薬協加盟企業からの会

費を充当します。なお支援センターでは、支援内容

はおのおの異なりますが、国内未承認薬（注1）および

国内未承認適応（注2）の双方に対応していくことを想

定しています。

注1：外国（英米独仏のいずれか）で承認されている成分であって、国内で
開発着手されていないもの

注2：国内で承認されている成分の適応について、外国（英米独仏のいずれ
か）で承認されている適応等であって、国内で開発着手されていない
適応、もしくはそれに伴う製剤

図1「未承認薬等開発支援センター」の設立

図2 未承認薬等開発支援センターによる対応スキームの概要（イメージ）
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未承認薬等開発支援センターによる
対応スキームの概要

支援センターの未承認薬・未承認適応解消へのかか

わり方を図2に示しています。患者団体や学会から

の要望は、厚労省が設置する有識者会議において、

治験・開発実施の必要性を検討していただく予定にし

ています。有識者会議での検討の結果、対応が必要

とされた未承認薬・未承認適応の開発について、支援

センターがその対応を支援します。なお現行の未承

認薬使用問題検討会議で対応が必要とされた未承認

薬の対応も含んでいます。

未承認適応において、すでに当該医薬品を別効能

で販売している企業が存在する場合や、未承認薬に

おいても外国で当該医薬品を販売している企業の日

本法人がすでに存在する場合もあります。このよう

なケースは国内開発企業が存在するケースとして、

当該企業の治験促進のための支援を行います。

また日本にそのような企業が存在しない場合には

厚労省が開発企業を募集することになりますが、募

集時点からできる限り支援内容を明示することで、

開発企業からの応募を促す役割ができると考えてい

ます。

なお、未承認薬等の問題には制度的な要因も含ま

れているため、支援センターと厚労省およびPMDA

（医薬品医療機器総合機構）にて未承認薬問題の解消

という目的を共有し、官民のパートナーシップで解

決に向かうよう要請していきます。

未承認薬等開発支援センターの機能

開発プロセスにおける支援センターの役割（図3）

は、ライセンス先からの導入費用や治験費用など、

承認取得までに要する費用についての資金援助のほ

か、ライセンス先との交渉の支援、開発戦略やプロ

トコル作成等のノウハウ提供、承認申請時や薬価取

得時に必要な開発企業への助言などがあります。

個々の対応については、ノウハウ・経験を有する製薬

協の各委員会が全面的にバックアップします。

また、より実効をあげるために、開発企業の募集

に際しては当局と支援センターの2者、開発企業が

決定すれば開発企業を加えた3者で、着手前に具体

的な開発プロセス・条件・支援内容を協議していくこ

とも行政に要請していきたいと考えています。

支援センターは設立されたばかりですが、このよ

うな一連の流れにおいて、今後具体的に支援を行う

ことで、患者・国民の皆様に未承認薬等が提供され、

わが国の医療のさらなる充実に貢献していきたいと

考えています。

図3 未承認薬等開発支援センターの機能
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