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1 本資料の背景、目的・ねらい 

1.1 背景 

近年、実臨床下で得られるリアルワールドデータ（Real World Data：RWD）の活用が、医薬品開

発の初期段階での開発戦略の策定、臨床試験での患者選定、承認後の安全性評価、製造販売後調

査、エビデンスの創出など幅広い場面で注目を集めている。なかでも、特定の疾患や治療を対象

に、診療情報やアウトカムを継続的・体系的に収集する「疾患レジストリ」（特定の治療を対象と

したレジストリも本資料では疾患レジストリに含む）は、RWD の中でも充実したデータを保有す

る情報基盤と位置づけられ、医薬品の開発、承認申請や製造販売後調査などへの活用が期待され、

利活用事例も出てきている［1］。 

疾患レジストリは、承認申請や製造販売後調査などにおける有効性・安全性の評価への活用に

加え、臨床試験実施前の事前調査や患者分布の把握、実臨床下での診療実態や疾患の自然歴の解

析など、多様な目的での活用の検討が広がってきている。また、国立研究開発法人 日本医療研究

開発機構（AMED）が中心となって推進する CIN（Clinical Innovation Network）事業では、アカデ

ミア・企業・行政の連携を図りながら、医師主導治験の支援や疾患レジストリの設計・高度化を

通じて、革新的医薬品・医療技術の創出を後押ししている［2, 3］。この枠組みの中では、疾患レ

ジストリを活用した開発戦略の策定や、長期フォローアップ体制の構築、患者報告アウトカム

（PRO）評価の導入といった先進的な取り組みの支援も行われており、疾患レジストリが従来の

研究目的を超えて、対象疾患のエビデンス創出や治療開発の中核基盤として期待が寄せられてい

ることが分かる［2］。 

こうした疾患レジストリの利活用を支える制度的な支援も拡充されつつある。医薬品医療機器

総合機構（PMDA）は、令和 5 年度より、厚生労働省が実施する「リアルワールドデータ活用促進

事業」に協力し、疾患レジストリ保有者（以下「保有者」と略す）を対象に、薬事申請への活用を

念頭に置いた運用体制や信頼性確保に関する情報提供や教育コンテンツを提供している［4］。ま

た、PMDA では 2021 年から RWD ワーキンググループが設置され、疾患レジストリを含む RWD

の基本的な考え方や薬事活用における信頼性担保の考え方についての整理・検討が進められ、2024

年にはその成果として、活用時の具体的な課題と対応方針が取りまとめられた［5］。さらに、企

業やアカデミアからの相談に対応する体制も整備され、疾患レジストリを活用した開発戦略の策

定がより実務的な選択肢となりつつある［6］。 

加えて、日本製薬工業協会 医薬品評価委員会（以下「製薬協」と略す）臨床評価部会が「製薬

企業におけるリアルワールドデータの本邦での利活用に関する現状及び課題」に関して 2022 年に

実施したアンケート調査結果からも、将来的に疾患レジストリを利活用したいという延べ回答件

数が、現在と比べ増加（3.1 倍）しており、疾患レジストリの利活用に対する大きな期待値が示さ

れている［7］。 

環境整備の進展や期待値の高さにも関わらず、実際には疾患レジストリの利活用を検討したも
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のの、検討段階で断念する事例が複数報告［8］されており、利活用は進みつつあるが、依然とし

て障壁は存在する。2025 年 1 月に製薬協臨床評価部会が主催した、保有者と企業の意見交換会で

は、企業が疾患レジストリの利活用を検討・判断する際の具体的な課題として「公開されている

情報や提供される情報の充足性」、「利活用目的に応じたデータの品質」、「情報提供のスピードの

予見性」などが挙げられており、企業にとって利活用候補として検討しやすくするためには、こ

うした点についての改善が求められる。これらの課題の背景には、疾患レジストリのデータ品質

への懸念やデータ構造の標準化の遅れ、データ提供体制の不透明さ、また費用負担のあり方など、

運用面に関する課題が存在していると考えられ、企業のニーズと保有者側の実態に乖離があるこ

とを示している。加えて、保有者側においても疾患レジストリの情報公開・情報提供に関する課

題認識が共有されており、本課題解決に向けて、企業が求める情報とそのニーズが生じる背景を

体系的に整理した資料を提供する必要性が示唆された。 

 

1.2 目的・ねらい 

企業が疾患レジストリの利活用を検討又はレジストリデータの適切性を判断するために、保有

者に公開及び提供を求める情報を整理し、活用場面ごとに必要とされる情報及びその情報が求め

られる背景を提示する。これを提示することで、保有者に企業内での意思決定の現状や、企業ニ

ーズとそのニーズが生じる背景に関する理解の促進を目的とする。情報の整理に際し、疾患レジ

ストリの公開情報を基に企業が必要とする情報の充足性を評価した。その際、公開情報の代表と

して、CIN 中央支援事業・レジストリ調査・検索システム（以下「CIN レジストリ検索システム」

と略す）［9］に掲載されている情報を参照した。 

本資料は、医薬品の開発、承認申請や製造販売後調査などへの利活用を念頭に置いたものであ

ることから、企業の利活用に積極的又は前向きな保有者に参考にしていただきたい。また、本資

料は企業が疾患レジストリの利活用を検討する際にも、参照・提示資料として活用でき、保有者

側とのコミュニケーションを図るうえでも有益なツールとなる。保有者と企業の双方による本資

料の活用により、疾患レジストリに関する情報公開の促進と、企業の疾患レジストリへのアクセ

シビリティの向上が図られ、最終的には疾患レジストリの利活用の一層の促進につなげることを

期待する。 
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2 企業が疾患レジストリの利活用を判断するために必要な情報とその背景 

2.1 企業が社内で疾患レジストリの利活用を提案する流れ 

企業が疾患レジストリの利活用を検討する際には、図 1 に示すプロセスが想定される［10］。ま

ず、公開情報から利活用目的に見合った疾患レジストリが存在するかどうかを調査する。公開情

報には、CIN レジストリ検索システムや疾患レジストリのホームページなどが含まれる。利活用

可否をさらに検討するために、候補となりうる保有者にヒアリングを行い、保有者から提供され

た情報をもとにリスク・ビジネスバリュー、レジストリの適切性、データの信頼性などを評価す

る。このように利活用可否の判断は、公開情報に基づく一次評価（図 1 の 1-1、1-2、1-3 の検討事

項の確認）により利活用目的に見合った疾患レジストリを調査し、次いで実際に保有者から聴取

した提供情報を加えた二次評価（図 1 の 2-1、2-2、2-3 の検討事項の確認）により、利活用可能か

評価する二段階のプロセスで行われる。 

 

 

 
図 1 疾患レジストリの利活用を社内で提案するプロセス 

 

2.2 CIN レジストリ検索で確認可能な項目 

一次評価として企業などの第三者（以下「利用者」と略す）が疾患レジストリの情報を入手す

る際、疾患レジストリ検索システムが有用な情報基盤となる。代表的な検索システムである CIN

レジストリ検索システム（https://cinc.jihs.go.jp/search/）［9］は、2025 年 10 月時点で約 600 の疾患

レジストリ情報が登録されており、条件を指定することで該当する疾患レジストリを絞り込むこ

とができる。 

CIN レジストリ検索システムは、保有者が提供する登録数、データ収集項目など、利用者が利

活用を検討する際に必要となる情報から構成される。また、利用者はマッチング検索機能を活用

することで、登録患者の遡及や疾患レジストリデータの提供依頼への対応可否など、利用者の要

https://cinc.jihs.go.jp/search/
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望に対する対応状況を知ることができる。そのため、利用者が各疾患レジストリのプロフィール

や利活用可能性を効率的に評価できる環境を整備することが、CIN レジストリ検索システムに期

待される役割となる。表 1 に CIN レジストリ検索システムで確認可能な主な項目を示す。 

 

表 1 CINレジストリ検索で確認可能な主な項目 

カテゴリー 項目 

基本情報 • 活動状況 
• 対象疾患名 
• 対象者の基準 
• 登録参加施設数 
• 目的 

• 研究の概要 
• 運営主体 
• 情報公開用ウェブサイト 
• 問い合わせ窓口 

データ登録・管理体制 • 登録方法 
• データ収集方法 
• データ入力実施者 
• 監査の実施有無 

• データ Validation の実施有無、実施方法 
• 標準手順書有無（運営規程、収集／入力手
順、品質管理） 

• データ管理のトレーニングプログラム有無 
登録データ • 登録数（実績） 

• 目標登録数 
• データ収集項目 
• 登録開始時期 
• 登録終了期日 

• 登録後の情報収集有無 
• 臨床効果判定のための評価項目 
• 画像データ有無 
• ゲノムデータ有無 
• オミックスデータ有無 

データの取扱い • 同意（研究利用、企業利用） 
• 他のレジストリとの連携有無 
• 登録患者への遡及可否 
• 製薬企業との協業経験有無 
• 登録施設としての参加を希望する
医療施設への対応 

• データの第三者提供可否、手順書有無、実績、
対価、契約書ひな形 

• 第三者からの協働要望への対応（改修、新規構
築など） 

• 第三者からの共同研究の要望への対応（基礎研
究、臨床研究など） 

生体試料 • 生体試料の有無、種類 • 生体試料の第三者提供可否 

 

2.3 各利用目的における確認ポイントと利用する際の企業の期待 

本資料の作成に際し、疾患レジストリの活用場面を、製薬協臨床評価部会で実施したアンケー

ト調査の利活用目的を参考［7］に、表 2 のとおり 8 場面を設定した。 

各活用場面における活用目的と期待されるメリットを表 2 に、各活用場面における確認ポイン

トと利用する際の企業の期待を表 3 にまとめた。なお、表 2 及び表 3 は、製薬協臨床評価部会 KT-

9 メンバー及び他の製薬協タスクフォースや製薬協の他部会の助言をもとに作成しており、すべ

ての状況に必ずしも当てはまるものではない。 
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表 2 疾患レジストリの活用目的とメリット 

疾患レジストリの活用場面 活用目的 期待されるメリット 

診断/治療の把握 • アンメットメディカルニーズの明確化 
• 適応症の検討 
• 開発戦略・計画の精緻化 

• 疾患特異的データに基づく 
 開発ターゲット選定精度の向上 
 開発期間の短縮・成功確率の向上 

治験実施可能性調査 • 治験実施可否の早期判断 • 疾患レジストリ登録情報に基づく確度の
高い調査 

施設選定調査 • 迅速な治験実施施設の選定 • 疾患レジストリ登録情報に基づく確度の
高い調査 

症例登録 • 症例集積性の向上 
 
 
 

• 具体的な症例の迅速な把握 
• 疾患レジストリ参加施設と治験実施施
設の症例紹介の連携による症例集積の
効率化 

治療効果の閾値設定 • 治験対象の類似集団における実臨床下
での標準的治療の効果推定 

• 適切な評価基準値の設定 

外部対照 • 治験における対照群の補完又は代替 • 治験の効率化、エビデンスの補強、希少
疾患領域での開発促進 

製造販売後調査 • 使用成績調査の施設選定と症例集積 
• RMP に基づいた実臨床下での安全性・
有効性の評価 

• 疾患特異的なアウトカムや遺伝子検査
など特殊検査に基づく診断情報の取得 

• 疾患レジストリ登録情報に基づく確度の
高い施設選定調査 

• 症例集積とデータ収集の効率化 
 

エビデンスの創出 • アンメットメディカルニーズなどの特定及び
実臨床下での自社製品を含む有効性・
安全性の評価 

• 研究結果の学会発表・論文化 

• 製品上市前後での疾患啓発による認知
の向上 

• 製品上市前後の自社薬剤の価値の最
大化 

 

表 3 に示すとおり、各活用場面で疾患レジストリ活用可否の確認ポイントは異なる。治験実施

可能性調査及び施設選定調査では、治験で対象とする患者集団がどの程度含まれるか、及びどの

ような施設が参加しているのかを速やかに知ることが重要視される。一方、外部対照や製造販売

後調査では、データ収集項目や信頼性担保、ならびに評価方法といったデータや手順に関連する

事項が確認ポイントとして重視される。 
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表 3各活用場面における確認ポイントと利用する際の期待 

疾患レジストリの活用場面 利用可否の主な確認ポイント 各活用場面での検討に際して企業が期待すること 
診断/治療の把握 • 患者背景及び治療歴などが確認できるか 

• レジストリ参加後の治療の経緯が追えるか 
• 一般化は可能か 
• 疾患の経過（悪化・改善の推移）が追えるか 
• 地域や病院規模の偏りがないか 

• タイムリーな意思決定が求められる場合は、時間を要する手続きはなく情
報を得たい（秘密保持契約のみで短期間（数週間以内）で知りたい） 

治験実施可能性調査 • 対象患者数が十分に見込めるか 
• 最新のデータが反映されているか 

• タイムリーな意思決定が求められるため、時間を要する手続きはなく情報を
得たい（秘密保持契約のみで短期間（数週間以内）で知りたい） 

• 最新のデータに基づいて、治験実施（国際共同治験への参加を含む）の
可否を見極めたい 

施設選定調査 • 該当する疾患の患者数が多い施設が含まれているか 
• 各施設で治験の基準に該当する患者が確認可能か 
• 疾患レジストリに含まれる施設が治験実施可能な施設であるか 

• 従来の調査方法と変わらない早さ（依頼から数週間）で情報が得られる 
• 症例情報に基づく治験実施施設の選定による早期症例登録ができる 

症例登録 • どれくらいの施設数が参加しているか 
• 治験対象と似た患者背景を有する集団が含まれているか 

• 治験実施施設の関連又は近隣の施設が含まれていて、治験実施施設に
紹介できる 

• 治験実施施設への紹介フローが構築されている 
治療効果の閾値設定 • 治験対象と似た患者背景を有する集団が含まれているか 

• 標準治療又は同等の治療を受けている患者は何例か 
• 評価時期／方法又は基準は治験と同様か 

• 十分な患者数が含まれており、閾値設定として十分なエビデンスとなり得る 
• 疾患レジストリ側で解析する場合は、解析から結果の提供まで時間を要さ
ない 

外部対照 • 治験とほぼ同じ適格基準で患者抽出ができるか 
• 治験の適格基準を考慮した患者登録ができるか 
• 必要なデータ項目が収集でき、評価時期／方法も治験と同様か 
• 信頼性を担保する手順が適切であるか 

• 十分な症例集積と薬事利用に耐えうる信頼性を担保できる 
• 治験の解析に合わせてデータ提供／解析が可能である 
• 評価資料扱いとする場合は原資料まで遡ることができる 

製造販売後調査 • 調査目的に合致した対象集団を把握できるか 
• 必要な患者数が見込めるか 
• データ信頼性保証手順と体制が整備されているか 
• 必要なデータ項目が収集でき、評価方法も妥当か 
• 適合性調査（照会／実施／情報開示など）に協力いただけるか 

• 使用成績調査における施設選定が可能である 
• 製品に特有の安全性・有効性情報を収集できる 
• 規制当局にデータ信頼性について説明できる 

 

エビデンス創出 • 患者背景及び治療歴などが確認できるか 
• 一般化は可能か 
• レジストリ参加後の治療の経緯が追えるか 
• 疾患の経過（悪化・改善の推移）が追えるか 
• 地域や病院規模の偏りがないか 
• 必要な患者数が見込めるか 
• 必要なデータ項目が収集でき、評価方法も妥当か 

• 製造販売前もしくは後の実臨床での患者特性・診断／治療パターン・有
効性・安全性などの情報を収集できる 
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2.4 企業が利活用判断するために公開・提供してほしい情報 

企業が疾患レジストリの利活用可否を判断するために必要とする情報を、表 3 の確認ポイント

をベースに決定し（全 24 項目）、一次評価のために保有者に「公開」して欲しいと考える情報を

表 4 に、二次評価のために問い合わせ後に「提供」して欲しいと考える情報を表 5 にそれぞれ示

した。情報の必要度は利活用目的によって異なることから、各疾患レジストリ活用場面における

必要度を色の濃さにより示した。色がない項目は、必要性が特にない情報、色が濃くなるにつれ

て疾患レジストリの利活用判断に必要な情報となり、色が一番濃い項目は、疾患レジストリの利

活用判断に必須と考える情報とした。なお、今回の情報・評価は製薬協臨床評価部会 KT-9 メンバ

ー及び他の製薬協タスクフォースや製薬協の他部会の助言をもとに作成しており、すべての状況

に必ずしも当てはまるものではない。 

公開情報として各活用場面共通で必要度の高いもの（表 4）は、「対象患者集団（診断方法）」、

「患者数」、「施設数」、及び「第三者利用（企業利用）の可否」であり、これらは CIN レジストリ

検索システムの項目にすでに含まれているものであった。続いて、多くの活用場面で必要度が高

かったのは「施設名」、「データ収集項目」、「登録期間」及び「研究のステータス（実施中／終了）」

であり、このうち「施設名」は CIN レジストリ検索システムの項目に含まれていなかった。 

疾患レジストリに問い合わせて提供してもらいたい情報（表 5）として、各活用場面共通で必要

度の高いものは、「特定の条件で絞った患者数」、「施設名」、「追加データの収集可否」、「観察／追

跡期間」、「データ更新頻度」、「企業への RAW データ提供の可否」、「データのアクセス／提供方法

（クラウドなど）」及び「データ利用の手続き方法」であり、これらはいずれも CIN レジストリ検

索システムには含まれない項目であった。今回設定した 8 つの活用場面のすべてで必要な情報で

はないが、一部の項目で必要度が最も高い項目（色が一番濃い項目）であり、かつ CIN レジスト

リ検索に含まれない項目は、「特定の条件で絞った患者数」、「施設名」、「追加データの収集の可否」、

「観察／追跡期間」、「データ更新頻度」、「PMDA へのレジストリ活用相談の経験有無」、「企業へ

の RAW データ提供の可否」、「データへのアクセス／提供方法（クラウドなど）」、「データ利用の

手続き方法」及び「研究計画書／同意説明文書」の 10 項目であった。 

なお、疾患レジストリの特定や保有者との交渉には、場合によっては半年から年単位の期間を

要することがあり、企業の開発や調査のタイムラインに合わないケースも少なくない。したがっ

て、データ提供時期や手続き方法などの情報が事前に明示されている場合、企業側で早期に利活

用可否の判断が可能となり、タイムラインへの影響を最小限に抑えることができる。 
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表 4 利活用判断のため疾患レジストリに公開してほしい情報 

 
疾患レジストリの活用場面 

診断/治療の
把握 

治験実施 
可能性調査 

施設選定 
調査 症例登録 治療効果の 

閾値設定 外部対照* 製造販売後 
調査 

エビデンスの 
創出 

患者・施設情報 対象患者集団（診断方法）         
患者数         
特定の条件で絞った患者数         
施設数         
施設名         

データ収集 データ収集項目         
データ収集方法（EDC or紙 CRF）         
追加データの収集可否         
登録期間         
観察／追跡期間         
データ更新頻度         

企業利用 第三者利用（企業利用）の可否         
患者の同意方法（オプトイン or オプトアウト）         
企業利用の経験（利用目的）         
PMDA へのレジストリ活用相談の経験有無         

データ解析・提供 企業への RAW データ提供の可否          
データのアクセス／提供方法（クラウドなど）         
データ利用の手続き方法          
データ提供時期（依頼から提供までの期間）         

手順書 データの信頼性担保方法（GxP水準への適合）         
研究計画書／同意説明文書         
データ取り扱い手順書の有無         

その他 費用算定方法         
研究のステータス（実施中／終了）         

青字：CIN レジストリ検索で確認可能な項目 *：外部対照の必要度は、申請時の評価資料としての利用を想定 
必要度：濃い色ほど必要度が高い  低い                          高い 
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表 5 利活用判断のため問い合わせ後に疾患レジストリから提供してほしい情報 

 
疾患レジストリの活用場面 

診断/治療の
把握 

治験実施 
可能性調査 

施設選定 
調査 症例登録 治療効果の 

閾値設定 外部対照* 製造販売後 
調査 

エビデンスの 
創出 

患者・施設情報 対象患者集団（診断方法）         
患者数         
特定の条件で絞った患者数         
施設数         
施設名         

データ収集 データ収集項目         
データ収集方法（EDC or紙 CRF）         
追加データの収集可否         
登録期間         
観察／追跡期間         
データ更新頻度         

企業利用 データの第三者利用（企業利用）の可否         
患者の同意方法（オプトイン or オプトアウト）         
企業利用の経験（利用目的）         
PMDA へのレジストリ活用相談の経験有無         

データ解析・提供 企業への RAW データ提供の可否         
データのアクセス／提供方法（クラウドなど）         
データ利用の手続き方法            
データ提供時期（依頼から提供までの期間）         

手順書 データの信頼性担保方法（GxP水準への適合）         
研究計画書／同意説明文書         
データ取り扱い手順書の有無         

その他 費用算定方法         
研究のステータス（実施中／終了）         

青字：CIN レジストリ検索で確認可能な項目 *：外部対照の必要度は、申請時の評価資料としての利用を想定 
必要度：濃い色ほど必要度が高い  低い                          高い 
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3 公開又は提供される情報と企業ニーズのギャップ 

疾患レジストリの利活用判断に必要な基本的な情報は、CIN レジストリ検索システムから入手

可能であり、表 4 及び表 5 で公開又は提供してほしい情報として取り上げた 24 項目のうち 12 項

目は CIN レジストリ検索システムに含まれている。ただし、CIN レジストリ検索システムに項目

が存在しても空欄であることや、項目が埋まっていても情報が不足していることがあるため、最

新情報への更新や情報の充足、利用者からの問い合わせに対する速やかな回答などが求められる。

さらに、企業が利活用可否を判断するにあたり CIN レジストリ検索システムの項目にない情報を

必要とすることを 2.4 に示した。本章では、各活用場面で必要度が高いにも関わらず、現時点で

CIN レジストリ検索システムから入手できない情報に焦点を当て、その情報が必要な理由を考察

し、表 6 にまとめた。 

CIN レジストリ検索システムに含まれないものの、企業ニーズが高い情報のうち、「施設名」、

「観察／追跡期間」及び「PMDA へのレジストリ相談の経験有無」は公開情報として、その他の

情報は、利活用判断のため保有者に問い合わせした際に提供してもらいたいと考える。 
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表 6 CINレジストリ検索システムで公開されている情報と企業ニーズのギャップ 

疾患レジストリの活用場面 企業ニーズが高いが CIN レジストリ検索システ
ムに含まれない情報 

企業が左記の情報を有用と考える理由 

施設選定調査 • 施設名 • 治験で対象とする患者集団がどの施設にどの程度含まれているかを確認したい 
• 治験実施施設を選定するため、施設名がわからないと目的を達成できない 

症例登録 • 施設名 • 治験実施施設の近隣又は関連施設であるか確認したい 
治療効果の閾値設定 • 特定の条件で絞った患者数 

• 施設名 
• 企業への RAW データ提供の可否 
• データのアクセス／提供方法（クラウドなど） 

• 治験の対象患者と類似の患者が十分に含まれているか確認したい 
• 治験実施施設と同等の医療環境であるか確認したい 
• RAW データの提供が不可の場合、疾患レジストリ側で解析ができ集計結果は提供可能かを確認したい 
• データアクセス・提供方法の違いによるセキュリティや信頼性確保の状況を知る必要がある 

外部対照 • 特定の条件で絞った患者数 
• 施設名 
• 追加データの収集可否 
• 観察／追跡期間 
• データ更新頻度 
• PMDA へのレジストリ活用相談の経験有無 
• 企業への RAW データ提供の可否 
• データのアクセス／提供方法（クラウドなど） 
• データ利用の手続き方法 
• 研究計画書／同意説明文書 

• 治験の対象患者と類似の患者が十分に含まれているか確認したい 
• 治験実施施設と同等の医療環境であるか確認したい 
• 疾患レジストリの標準データだけでは比較可能性が確保できない場合がある 
• 追跡調査期間に応じて目的とするエンドポイントの取得可否が分かる 
• できる限り最新のデータを使用する必要がある 
• レジストリ相談を受けていると一定の品質の担保が期待され、使用にあたっての検討がしやすくなる 
• RAW データの提供が不可の場合、共同研究などの可能性などを確認する必要がある 
• データアクセス・提供方法の違いによるセキュリティや信頼性確保の状況を知る必要がある 
• 利用手続き方法によってタイムラインが変わる 
• 同意説明文書の利用目的の内容次第で利用できる内容が変わることがあるため確認したい 

製造販売後調査 • 特定の条件で絞った患者数 
• 追加データの収集可否 
• 観察／追跡期間 
• データ更新頻度 
• PMDA へのレジストリ活用相談の経験有無 
• 企業への RAW データ提供の可否 
 
• データのアクセス／提供方法（クラウドなど） 
• データ利用の手続き方法 
• 研究計画書／同意説明文書 

• 対象患者と類似の患者が十分に含まれているか確認したい 
• 追加データを必要とする場合に対応可能か確認したい 
• 追跡調査期間に応じて目的とするエンドポイントの取得可否が分かる 
• できる限り最新のデータを使用する必要がある 
• レジストリ相談を受けていると一定の品質の担保が期待され、使用にあたっての検討がしやすくなる 
• 解析計画書に基づいて企業自身で解析を行うことがある（再審査申請時に規制当局の求めに対応でき
る） 

• データアクセス・提供方法が特殊であった場合は使用可否に関わる 
• 利用手続き方法によってタイムラインが変わる 
• 同意説明文書の利用目的の内容次第で利用できる内容が変わることがあるため確認したい 

エビデンス創出 • 追加データの収集可否 
• 観察／追跡期間 
• データ更新頻度 
• 企業への RAW データ提供の可否 
• データのアクセス／提供方法（クラウドなど） 
• データ利用の手続き方法 

• 追加データを必要とする場合に対応可能か確認したい 
• 追跡調査期間に応じて目的とするエンドポイントの取得可否が分かる 
• できる限り最新のデータを使用する必要がある 
• 解析計画書に基づいて企業自身で解析を行うことがある 
• データアクセス・提供方法が特殊であった場合は使用可否に関わる 
• 利用手続き方法によってタイムラインが変わる 
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4 おわりに 

本資料では、企業が疾患レジストリを利活用する際に想定される 8 つの活用場面における情報

の必要度を整理し、企業がどのような観点から疾患レジストリ情報を評価しているかを提示した。

さらに、CIN レジストリ検索システムの情報提供の実態と、企業が求める情報との間に存在する

ギャップについても検討した。 

まず、企業が疾患レジストリを利活用する際には、活用場面に応じて必要とする情報が異なる。

たとえば、「治験実施可能性調査」や「施設選定調査」では、患者数や施設ごとの症例分布、治験

実施可能性に関する情報が重視され、短期間での判断が必要なことから、迅速かつ確度の高い情

報提供が期待されている。一方、「治療効果の閾値設定」、「外部対照」、「製造販売後調査」や「エ

ビデンス創出」では、データの信頼性、評価項目の収集、解析可能性といった、より高度なデー

タ品質や解析の実施可能性に関する情報が重視される。 

また、企業が利活用判断を行う際には、まず CIN レジストリ検索システム又は疾患レジストリ

のホームページなどを参照して一次評価を行い、その後、保有者への問い合わせを通じて二次評

価を行うという段階的なプロセスが一般的である。しかし、検索システム上に掲載されている情

報には限りがあり、患者・施設の詳細、データの収集、利用、解析の範囲、データ提供の手続きな

ど、企業が意思決定するために重要性の高い情報が不足しているケースが認められる。一方で、

これらの情報には、保有者側で公開又は提供が困難な背景要因が存在する可能性も考えられるた

め、今後は両者間の相互理解と連携が求められる。 

なお、本資料は製薬協臨床評価部会 KT-9 メンバーの知見を基に作成しており、すべての疾患領

域や企業ニーズに完全に適合するものではない。また、CIN レジストリ検索システムの仕様や各

疾患レジストリの情報更新状況により、実際の情報提供状況は変動する可能性がある点にも留意

が必要である。 

今回明らかになった情報のギャップは、企業の利活用判断を遅延させるのみならず、疾患レジ

ストリが有するデータの社会的活用機会を損失させ、患者・臨床現場・社会にとっての価値創出

を阻害し得る。RWD を活用した新規医療のエビデンス創出のために、企業と疾患レジストリが相

補的な役割を担い、共通の課題認識を起点とした連携が不可欠である。 

企業が求める情報は、単に「データが存在するか」だけでなく、「そのデータがどのように収集・

管理され、どのような手続きで提供されるか」といった実務面・運用面の状況を含んでいる。さ

らに、企業は疾患レジストリの利活用、特に薬事利用する場合には、信頼性の高いデータ提供体

制や、倫理的・法的な整備状況も重視している。たとえば、データの信頼性担保方法（GxP 水準

の適合）や、PMDA とのレジストリ相談実績、企業利用の過去事例などは、疾患レジストリの信

頼性や実行可能性を判断する上での重要な指標となる。また、企業が第三者提供を受けて疾患レ

ジストリデータを利活用する場合には、倫理指針に基づき、適切なインフォームドコンセントが

実施されているかを確認することが重要になる。 



 

 

16 

 

このような状況から、疾患レジストリが公開・提供する情報には、項目の拡充のみならず、記

載内容の具体性や確度の向上、ならびにタイムリーな情報が求められている。これらの情報が適

切に整備・充実されることで、企業は利活用の可能性をより具体的かつ迅速に判断できるように

なり、保有者への問い合わせの効率化や、利活用判断の円滑化につながることが期待される。 

一方で、企業もこれらの情報開示を受動的に待つだけでなく、自らも疾患レジストリの目的、

データの特性、運用上の制約や背景を十分に理解、把握する姿勢を持ち、積極的に保有者と対話

を重ねていくことが重要である。具体的には、企業の意思決定おける当該情報の位置づけを整理

し、それらの背景情報も含めてその必要性を丁寧に分かりやすく共有、説明することが必要であ

る。こうした対話を通じて、保有者側は自らが保有するデータの特徴や制約を踏まえた現実的な

対応策を検討することが可能になると考えられる。相互理解を深めるコミュニケーションを継続

しながら、疾患レジストリの特徴を生かした利活用事例を一つずつ積み重ねていくことが求めら

れる。 

本資料が、疾患レジストリの利活用を通じ、医薬品開発の促進、さらには医療の質向上の一助

となることを期待する。 
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