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1 はじめに 

近年、リアルワールドデータ（RWD）を個々の患者の診断や治療等のために利用する一次利用

に加えて、臨床研究等のデータソースとして利用する二次利用を促進するための政策方針が示さ

れている。例えば、2023年に政府が示した「経済財政運営と改革の基本方針 2023」では、医療介

護全般にわたる情報を医療機関や介護事業所等の間で共有できるプラットフォームを構築すると

ともに、創薬のための RWD の二次利用を進めるために環境整備を実施するとしている 1。また、

内閣に設置されている健康・医療戦略推進本部が 2020 年に取りまとめた「第 2 期 健康・医療戦

略」では、医療分野の研究開発および新産業創出等を支えるデータ利活用基盤を整備するために

実行することとして、①データ収集段階からアウトカム志向のデータを作ること、②各個人の健

康・医療・介護に係る経年的なデータを統合し、産官学の様々な主体がこのような RWDにアクセ

スし研究開発に利活用すること等を掲げている 2。 

上記方針のもと、様々な検討会が設置され具体的な議論が行われている。例えば、RWD の二次

利用を促進するための取り組みとして、「第 2 期 健康・医療戦略」に基づき設置された健康・医

療データ利活用基盤協議会では、国立研究開発法人 日本医療研究開発機構（AMED）が支援した

研究開発から得られたデータの利活用基盤の整備に向けた議論を行うとともに、次世代医療基盤

法検討ワーキンググループを設置し、次世代医療基盤法の施行 5 年後の見直しに必要な事項を検

討してきた 3。また、厚生労働省内に設置されたデータヘルス改革推進本部では、医療・介護分野

の公的データベース（DB）を連結解析できるようにすることに加えて、民間事業者も含めてデー

タを利活用できるようにするための検討が行われてきた 4。 

その結果、RWDの利活用に向けた環境整備は着実に進んでいるものの、製薬企業が RWD を医

薬品開発に十分に二次利用するには依然として課題が残されている 5,6。そこで、日本製薬工業協

会 医薬品評価委員会 臨床評価部会 継続課題対応チーム 10 では、RWD の二次利用と関連する

各種政策・プロジェクトを調査・整理することで、医薬品開発に RWD を二次利用する立場から残

存する課題の解決に向けた期待を示すこととした。なお、医薬品開発への RWD の利活用場面と

して、具体的には、開発戦略立案、臨床試験の実施可能性評価・患者リクルートメント、承認申

請、医薬品のアンメットニーズの把握・価値創出等が挙げられる 5,7-9。 

本報告書の 2章では、臨床評価部会が過去に公開した論文および報告書 5,6を参考に、医薬品開

発での RWD利活用における課題を要約した。3章では、各課題に関連する日本の主要な政策およ

びプロジェクトを整理し、4 章では残存する課題解決に向けて期待することをまとめた。本報告

書は、RWD の政策・プロジェクトを推進するステークホルダーや、医薬品開発で RWDを利活用

する製薬企業が、医薬品開発における RWD の二次利用に係る課題に対する理解を深め、共によ

り良い環境を構築していくことの一助になることを目的に作成した。 
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2 医薬品開発での RWD利活用における課題 

本章では、過去に実施した製薬企業へのアンケート結果 1,2をもとに、医薬品開発での RWD 利

活用において重要と考えられる要素として「一般化可能性および代表性」、「充足性」、「品質」お

よび「利便性」の 4つを取り上げる。それぞれの課題について概要を以下に示す。 

 

2.1 一般化可能性および代表性 

一般化可能性および代表性の高い RWD とは、対象疾患の代表的な患者を含み、十分な患者数

を保有しているデータと定義する。 

一般化可能性および代表性の高さを求めるならば、全国民や対象疾患の全患者を含む RWD が

理想である。しかし、現在、広く利用されている民間のレセプト DBは、DB 事業者とデータ提供

元（医療機関、健康保険組合等の各保険者）との契約に基づくものであり、悉皆性に限界がある

のが現状である。RWDに含まれる患者集団はデータ提供元の特徴（例：医療機関の種類［DPC 病

院、クリニック等］や所在地、各公的医療保険［被用者保険、国民健康保険、後期高齢者医療制

度］の加入対象や加入者の年齢構成）に依存するため、データ提供元に偏りがあれば RWDに含ま

れる患者数が多くても一般化可能性および代表性が低くなり、精度は高いがバイアスの大きいエ

ビデンスが得られるリスクが高い。また、RWDの二次利用に対する同意を取得する際に特定の性

質をもつ人から同意が得られなければ、利用できるデータに偏りが生じ、一般化可能性および代

表性に影響を与えてしまう。 

 

2.2 充足性 

充足性が高い RWD とは、データの利用目的に対して必要な情報を正確に把握できるデータで

あり、必要な情報とは、多くの場合、対象患者、曝露、アウトカム、共変量等の情報が該当する。 

現在利用可能な RWDには充足性の観点で多くの課題がある。例えば、レセプト DB では、しば

しば真の疾患名を特定することが難しい。また、遺伝子異常の検査結果や疾患の重症度等の臨床

情報およびアウトカム等の情報が不足している。電子カルテ DB では、患者や疾患に関する詳細

な情報を得られる可能性が高いが、一部の検査データを除き、解析ができる形式に整えられた構

造化データになっていないことが多い。そのため、テキスト形式で入力されている所見データ等

の非構造化データから情報を抽出する必要があるが、個人情報に留意しつつ必要な情報を抽出す

る方法には課題が残っている 3。さらに、アウトカムによってはカルテに記載されていないことが

ある。また、複数のデータ提供元からデータを収集して構築された RWDでは、個人単位での経時

的なデータの追跡が十分にできないという課題もある。 

 

2.3 品質 

品質の高い RWDとは、意思決定を行うために解決すべき課題に対して、正確かつ確実に、再現
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よく回答できるデータ 4 と定義する。目的に即して一定の品質が担保されていることは、薬事利

用目的でもそれ以外の利用目的でも重要である。 

薬事上の意思決定には、厚生労働省から発出された通知 5,6に則って品質が確保された RWD が

必要とされる。しかし、日本で利用可能な RWD の多くは、薬事利用を想定して構築されていな

い。また、一部の RWDでは、薬事利用以外の場面を考えても、品質管理・保証手順が十分に構築

されているとは言えないのが現状である 2。 

 

2.4 利便性 

利便性の高い RWD とは、利用が容易なデータと定義する。ここでは、RWD の利便性における

課題として、「RWD の適合性および品質に係る情報の不透明さ」、「利用手続きの煩雑さ」および

「利用環境の制限」の 3つに焦点をあてる。 

RWDの適合性と品質に係る情報は RWDの選定に向けたフィージビリティ評価のために必要だ

が、十分な情報が RWDの利用締結前に入手できないことがある。 

民間 DB 以外の DB は利用手続きが煩雑である。例えば、公的 DB はそれぞれで利用窓口や手

続き方法が異なり、申請においてはオンラインではなく書類が必要な場合がある。また、アカデ

ミアが保有するレジストリ等の DBでは、利用方法が確立されていない場合もある。 

また、民間 DB以外の DBでは利用環境に制限が多い。例えば、レセプト情報・特定健診等情報

データベース（NDB）やMedical Information Database Network（MID-NET）が利用できるそれぞれ

のオンサイトセンターでは、利用可能な日時が限られ 7,8、リモートアクセス可能な場合でもセキ

ュアなデータ利用環境の構築要件 9,10を満たすことが難しく、利用するためには人・費用・時間と

いったリソースを要する。 
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https://www.pmda.go.jp/files/000224737.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/12400000/001158704.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000238920.pdf
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3 RWD利活用に関連する政策・プロジェクト 

本章では、2章で取り上げた各課題に関連する日本の主要な政策・プロジェクトを紹介する。 

 

3.1 一般化可能性および代表性 

医療保険制度の適正かつ効率的な運営を図るための健康保険法等の一部を改正する法律 

2019年 5月に公布された「医療保険制度の適正かつ効率的な運営を図るための健康保険法等の

一部を改正する法律」1により、高齢者の医療の確保に関する法律（高確法）および介護保険法が

改正され、一般化可能性および代表性の高い公的 DB が製薬企業を含む民間事業者で利用可能と

なった。 

NDB は、全国民のレセプト情報・特定健診等情報を網羅しており、日本で最も悉皆性が高く、

一般化可能性および代表性の高い DB である。NDB は 2008 年 4 月施行の高確法に基づき、2011

年度から第三者へのデータ提供が開始されたが、データ提供先は行政や大学等の研究機関に限定

されていた。その後、2020年 10月施行の改正高確法により、幅広い主体によるデータの利活用を

促進する目的で、民間事業者へのデータ提供が開始された。介護保険総合 DB（介護 DB）は、介

護保険法に基づく公的 DB であり、2013 年度から介護レセプトや要介護認定情報が収集・運用さ

れている。2020 年 10 月施行の改正介護保険法により、NDB と同様、民間事業者へのデータ提供

が開始された。また、同改正高確法と同改正介護保険法により、NDB と介護 DBの連結解析が可

能となった。 

さらに 2022 年 4 月から NDB と Diagnosis Procedure Combination（DPC）DB の連結解析が可能

となり、他の公的 DB（図 1）や死亡情報との連結に向けた取り組みが進んでいる 2。 

 

 

図 1 2023年時点で NDBと連結解析可能または連結が検討されている公的 DB2 

 

次世代医療基盤法の改正 ～一般化可能性および代表性の観点から～ 

2023 年 5 月に公布された改正次世代医療基盤法 3にて、国が認定した匿名加工医療情報作成事
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業者が作成する DB と一般化可能性および代表性の高い公的 DB が、連結解析できる状態で研究

者等に提供される仕組みが整えられた。公的 DB は全国民や対象疾患の全患者をほぼカバーして

いる悉皆性が高い DB であり、電子カルテデータを含む DB との連結解析によって、より多くの

患者の詳細な分析が可能となることが期待される。 

また、これまでの次世代医療基盤法では、匿名加工医療情報作成事業者が医療情報を収集する

のは急性期病院が中心であったが 4、改正次世代医療基盤法では、急性期病院以外の医療機関や介

護事業所、自治体、学校設置者等の医療情報取扱事業者に対し、匿名加工医療情報作成事業者へ

医療情報を提供すること等によって、国が実施する次世代医療基盤法に関する施策に協力するこ

とが努力義務として定められた。これにより、医療情報取扱事業者の規模や事業主体に依存しな

い、一般化可能性および代表性の高いデータ収集が可能となる仕組みが整えられた。 

 

3.2 充足性 

次世代医療基盤法の改正 ～充足性の観点から～ 

次世代医療基盤法の改正により、一般化可能性および代表性だけでなく、2.2節に記載した充足

性の課題の一部も改善されることが期待される。 

従来の匿名加工医療情報を利活用する場合、非常に希少な疾患の患者では、個人が識別される

リスクがあるため、誰が受け取っても識別できない加工が必要となり、具体的な疾患名や検査値、

薬剤名の提供はできていなかった。法改正に伴い、仮名加工医療情報作成事業者は認定を受けた

利用者に仮名加工医療情報を提供することが可能となった 3。これにより、従来は提供できなかっ

た、非常に希少な疾患の患者における特異的な疾患名や検査値等の充足が期待される。 

また、3.1節に記載したように、医療情報取扱事業者に関し、法律として利活用推進への協力に

努めることが規定された。これにより、現在の主たる協力医療機関である急性期病院だけでなく 3,4、

診療所や市町村等、多様な施設でのデータが収集されることで、追跡可能性の向上や、慢性疾患

における臨床アウトカムの収集が期待される。 

 

全国医療情報プラットフォーム 

2022年 5月に自由民主党から「医療 DX令和ビジョン 2030」が発表され、その中で各種デー

タを連結する全国医療情報プラットフォームが提唱された 5。連結されたデータは研究開発等に

も利用可能とされており、民間事業者がどこまでの範囲のデータを利活用できるか未確定ではあ

るものの、全国医療情報プラットフォームの実現により、日本の医療情報が網羅的に収集され、

充足性や一般化可能性および代表性の高い RWDの構築が期待される。 

全国医療情報プラットフォームは、オンライン資格確認システムのネットワークを拡充し、レ

セプト・特定健診情報に加え、予防接種、電子処方箋情報、自治体検診情報および電子カルテ等

の医療機関等が発生源となる医療情報（介護を含む）について、クラウド間連携を実現し、自治
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体や介護事業所を含め、必要な時に必要な情報を共有・交換できる全国的なプラットフォームで

ある。これらの収集された情報は医療・介護データ等の解析基盤（HIC）を通して二次利用でき

るようになる 6。2023年 6月に内閣官房 医療 DX推進本部から公開された「医療 DXの推進に

関する工程表」によると、自治体と医療機関・介護事業所間の連携は、公費負担医療、予防接

種、自治体検診、感染症届出等について、2026年度から全国的に運用するとされている。予防

接種に関しては、市町村が有している予防接種情報と保険者が有している保険診療に関する情報

を連結し、有効性・安全性の評価が可能となる 7。 

 

電子カルテ情報の標準化 

前述の「医療 DX 令和ビジョン 2030」では、電子カルテ情報の標準化も提言されている 5。提言

の中で、一次利用だけでなく、二次利用も見越した電子カルテ情報の標準化を進めるとしており、

電子カルテの連携が進み、データの充足性が高まることが期待される。 

医療情報の交換規格として国際標準となりつつある HL7 Fast Healthcare Interoperability Resources

（FHIR）を活用し、標準化するデータ項目および仕様を厚生労働省が定めることとしている 5。現

時点で、厚生労働省は、標準化の対象について 3文書 6情報※を優先する方針であり、今後、医療

現場等で有用な情報という観点ならびに研究等に利用するためにコンピュータが認識・処理でき

る情報という観点を考慮して、標準規格化の範囲の拡張を検討している 5。加えて、厚生労働省は

「医療 DX令和ビジョン 2030 厚生労働省推進チーム」内にタスクフォースを立ち上げ、標準型電

子カルテ開発にも取り組んでいる。2024 年度中に標準型電子カルテの開発に着手し、遅くとも

2030年には、概ね全ての医療機関において電子カルテの導入を目指している 8。 

これまでも電子カルテ情報の標準化に向けた取り組みが行われている。例えば、国立国際医療

研究センターをはじめとする国立高度専門医療研究センターでは、「電子カルテ情報を活用したリ

アルワールドデータ収集・提供基盤の構築事業: JASPEHR Project」として、各施設を受診した患者

を対象に、電子カルテに蓄積された電子的診療情報を効率的かつ効果的に集約して、日本におけ

る全国規模での診療情報 DB を構築し、欧米並みに共用できる研究リソースシステムを構築する

ことを目的として事業を実施している 9。標準規格には、Standardized Structured Medical Information 

eXchange version 2（SS-MIX2）を採用し、SS-MIX2が利用できない場合は、手入力での登録を進

めている 10。また、FHIRを用いた検討も進めている 11。 

※3文書：診療情報提供書、退院時サマリー、健診結果報告書 

6情報：傷病名、アレルギー情報、感染症情報、薬剤禁忌情報、検査情報（救急時に有用な検

査、生活習慣病関連の検査）、処方情報 
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3.3 品質 

薬事利用を目的とした RWDの品質に関する提言・通知 

2018年 2月に「医薬品の製造販売後データベース調査における信頼性担保に関する留意点につ

いて」12が厚生労働省から発出された。また、AMED 医薬品等規制調和・評価研究事業にて、レ

ジストリデータを薬事利用する際のデータの信頼性保証の在り方が議論され、2019年 1月に「患

者レジストリデータを医薬品等の承認申請資料等として活用する場合におけるデータの信頼性担

保に関する提言」13が公開され、厚生労働省からは 2021 年 3月に「レジストリデータを承認申請

等に利用する場合の信頼性担保のための留意点について」14が発出された。さらに、医薬品医療機

器総合機構（PMDA）において RWD の信頼性に関する相談事例が蓄積されたことにより、「レジ

ストリ又は医療情報データベースのデータを医薬品の承認申請、再審査等申請に利用する場合の

信頼性担保に係る留意点に関する質疑応答集（Q&A）について」15も発出された。 

しかし、一部のレジストリ等を除き、事前に薬事利用を想定して RWD が収集され、DBが構築

されることは稀である。こうした背景を踏まえ、AMED柴田班から公表された「レジストリデー

タを医薬品等の承認申請資料等として活用する場合におけるデータの信頼性担保に資する運営・

管理に関する留意点」では、既存のレジストリに対して適用し得る対処方法として適応型モニタ

リングが提案されている。この方法は、レジストリ立ち上げ時から臨床研究として必要十分な水

準でデータの品質を確保し、薬事利用が決まった段階で最終的な品質目標を設定し上乗せのモニ

タリングを実施するものである 16。 

 

薬事利用を目的とした RWDの品質等に関する相談枠・ツール 

PMDA では、薬事利用される RWD の品質等について、2019年より以下の相談枠を新設してき

た。さらに、RWD の信頼性担保に関する通知の要求事項をまとめたチェックツールである DB調

査管理ツール 17を作成した。このように、RWD の薬事利用推進に向けた支援体制が整備されてき

た。 

⚫ レジストリ活用相談（レジストリ保有者対象） 

⚫ レジストリ信頼性調査相談（製造販売業者等対象） 

⚫ 医薬品データベース活用相談（DB事業者対象） 

⚫ 医薬品データベース信頼性調査相談（製造販売業者等対象） 

 

3.4利便性 

厚生労働省では NDB の利便性向上に向けた取り組みを進めてきた。日本製薬工業協会からも

NDB の利便性改善に関する要望を示し 18、2023 年に閣議決定された規制改革実施計画において、

NDB の利便性を一層向上させる方針が示された 19。また、PMDA では MID-NET の運用改善策 3

本柱の 1つとして利便性の向上を掲げ、MID-NETの利活用に関するガイドラインの改定をはじめ
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とした制度面の改善を行っている 20。 

2.4 節を踏まえ、本節では「RWD の特徴に関する情報の公開」、「利用手続きの迅速化」および

「データ利用環境の向上」という観点で、公的 DB のうち NDB とMID-NET の利便性を向上させ

る取り組みの概要を示す（表 1）。 

 

表 1 NDBと MID-NET における利便性向上の取り組みの概要 

 NDB MID-NET※ 

RWD の特徴に

関する情報の

公開 

データフォーマットやサンプルデー

タならびにNDBの基礎的な集計情報

であるオープンデータを公開し、

NDB のデータ項目とデータ特性を理

解できるようにしている 21,22。 

利活用者向けの基本情報として、

MID-NET に格納されているデータ項

目やデータ特性を公開している 23。ま

た、利活用申出前からクロス集計情報

を入手可能にするとともに、利用料の

一部納付により分析用データセット

を用いたフィージビリティの検討が

可能となった 20。 

利用手続きの

迅速化 

審査を年 4回から毎月に増やす等し、

平均 390 日を要しているデータ提供

期間を原則 7日とする計画である 19。 

利活用申出を随時受付可能とするこ

とに加え、書類やデータの授受がオン

ラインで可能となった 20。 

データ利用環

境の向上 

オンサイトセンターの拡充を図り、

京都大学に続き東京大学でも運用を

開始した 19。また、HICを通じたリモ

ートアクセスによるデータ解析を可

能とする仕組みを構築し、実運用を

検討している 19。なお、この HIC は

NDB 以外の医療・介護データ等も用

いることを想定して整備を進めてい

る解析基盤であり、運用開始にあた

り HIC ガイドラインを新たに作成す

る計画である 2。 

利活用者のオフィス内（MID-NET 接

続環境）からデータセンターへ接続

し、分析用データセットの解析を可能

とする環境整備を行うとともに、統計

情報をテレワークでも利用可能とし

た 20。さらに、2024年 1月下旬頃から

リモート接続方法を簡便なものに変

更することが公表された 24。 

※一部の取り組みは製造販売後調査の利活用区分に限る。 
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4 RWD利活用における残存する課題の解決に向けた期待 

3 章で述べた政策・プロジェクトにより、RWD を二次利用する環境は改善しつつある。しかし、

解決すべき課題は残っており、本章では、そのような残存する課題解決に向けて期待することを

まとめた。 

 

4.1 一般化可能性および代表性 

4.1.1 データ連携可能な電子カルテの普及 

医療機関に対して、標準化された電子カルテ導入のメリットについての啓発活動およびインセ

ンティブ設計を国が行うことにより、データ連携可能な電子カルテが 2030年までにすべての医

療機関に普及することを期待する。 

 

背景・課題： 

⚫ 「医療 DX令和ビジョン 2030」の提言の中で、電子カルテ普及率を 2030年までに 100%とす

る目標値が示されているが 1、具体的な電子カルテの要件については明記されていない。 

⚫ 日本の電子カルテ普及率は海外と比べて低く 2、特に病床規模の小さな病院および診療所での

電子カルテ普及率が低い 3。電子カルテの普及が進まないことは、電子カルテ DBの一般化可

能性および代表性に影響する。 

⚫ 米国では電子カルテの推進に関する金銭的なインセンティブプログラムにより、電子カルテ

が急激に普及した（2013 年時点で約 80%）。このインセンティブプログラムでは、医療情報

を電子的に交換できる等の Meaningful Use 要件が設定された 4。 

⚫ 電子カルテの導入メリットは一次利用だけでなく、RWDの二次利用にも及ぶ。 

 

4.1.2 次世代医療基盤法下で構築される DBに含まれる医療機関数の拡充 

国からの協力要請や金銭面のサポートにより、次世代医療基盤法に基づいて構築される DB に

含まれる医療機関数がまず第 1に拡充されることを期待する。 

 

背景・課題： 

⚫ 現在、次世代医療基盤法下で構築される DBに含まれる医療機関は急性期病院が中心であり 5、

一般化可能性および代表性が低い。 

⚫ 次世代医療基盤法下で構築される DB は、匿名加工情報をもとに構築された民間の DB6-8と比

べて医療機関数が少なく、研究に必要な患者数が集まらない。例えば、次世代医療基盤法下

で構築された DB の 1つである千年カルテは、2024 年 2 月末時点での協力医療機関 119施設

中、データの二次利用が可能な医療機関は 55施設のみである 9。 

⚫ 次世代医療基盤法が改正され、医療機関に対し、国が実施する次世代医療基盤法に関する施
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策に協力することが努力義務として課されたものの、協力医療機関が増えるかは不透明であ

り、実効性を確保する必要がある。 

⚫ 医療機関数が増えなければ、次世代医療基盤法の長所である名寄せ 10が活かせず、患者の追

跡性や多様なデータの利用ができないことで充足性も低くなる。 

 

4.1.3 利活用審査への転換を可能にする特別法の制定 

日本製薬工業協会の政策提言 202311にもあるとおり、患者の個人の権利利益を保護しつつ、同

意原則から利活用審査等を可能とする特別法が制定されることを期待する。 

 

背景・課題： 

⚫ 医療情報の提供に関して、次世代医療基盤法では患者本人からの同意は不要であるものの、

本人への通知が必要であるとのルールは 2023年の改正でも変更はなく、協力医療機関の負担

となることが想定される 12。その結果、協力医療機関数は増加せず、4.1.2項で述べたように

一般化可能性および代表性が低いままとなる。 

⚫ 本人への通知が必要であるというルールにより、本人通知前に来院しなくなった患者や死亡

した患者のデータは認定事業者に提供できないため、データの二次利用が可能な患者集団に

選択バイアスが生じ、一般化可能性および代表性を低下させる。 

⚫ 個人情報保護法下での要配慮個人情報の第三者提供には本人からの同意取得が必要なため、

同意が得られた患者データのみを利用することで患者集団の偏りが生じ、一般化可能性およ

び代表性を低下させる。 

 

4.2 充足性 

4.2.1 非構造化データを二次利用に利活用できる方法の開発促進および普及 

フリーテキストデータや医用画像データ等の非構造化データの収集および保管・管理のための

環境整備、利活用方法の開発促進、普及を期待する。 

 

背景・課題： 

⚫ 医用画像やフリーテキストで記載されることの多い診療記録、各種検査レポートは、非構造

化データである。 

⚫ 医療情報の 80%以上は非構造化データと言われており 13,14、非構造化データの収集を促進す

ることでアウトカムデータも収集されるが、非構造化データのままでは解析に利用できない。 

⚫ 非構造化データを二次利用に利活用できるようにするための研究が日本でも進んでおり、フ

リーテキストデータに対して自然言語処理を活用し構造化データ化することで、DB の充足

性の向上が期待される。例えば、電子カルテのフリーテキストデータから薬物の治療抵抗性

等の臨床アウトカムを抽出する方法論の検討を行った研究が報告されている 15。他にも、文
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章の文脈理解が可能な大規模言語モデルを用いて、電子カルテのフリーテキストデータから

薬物の治療効果を抽出する方法論の実証研究も報告されている 16。 

⚫ 医療用画像管理システムが普及し、非構造化データである医用画像をデジタル化し、保管・

管理できることが期待されるものの、規模が増えることに伴う具体的な管理方法が明確にな

っていない 17。 

 

4.3 品質 

4.3.1 QMSおよび RBAに基づいた DBの品質計画策定とその情報公開 

DB を薬事目的で利用するか否かに関わらず、Quality Management System（QMS）および Risk 

Based Approach（RBA）に基づいて DB の品質を担保するための計画を DB事業者が策定し、その

情報を公開することを期待する。特にメタデータの公開が望まれる。 

 

背景・課題： 

⚫ 薬事利用目的に限らず、DB の品質管理計画が作成されていない等、DBの品質が不透明であ

ることが RWD の二次利用を妨げる一因となっている 18,19。 

⚫ ICHE8および E6 の改訂を含む GCP Renovation では、目的に応じて RWD の品質を担保する

（Fitness for Purpose）ことが重要とされ、重要な質の要因に焦点を当てる（Critical to Quality）、

計画で質を管理する（Quality by Design）ことが提唱されている 20,21。 

⚫ RWD の一次利用と二次利用を推進するするための欧州での取り組みである European Health 

Data Space（EHDS）構想において、データ保有者は RWD を二次利用可能な状態に整備する

ことが求められている。例えば、EHDS構想の実現に向けたプロジェクト Towards the European 

Health Data Space は、データ保有者がデータの品質管理および保証手順を構築することを提

案している 22。 

⚫ さらに、EHDS構想では、RWD の二次利用者がデータの品質を評価できる情報を含むメタデ

ータ・カタログの整備についても規定している 22。なお、メタデータ・カタログはデータの

定性的な特性を評価するのにも役立つ。 

⚫ 日本においてもメタデータが公開されることで、RWD の効率的で適切な選択が可能になる。 

 

4.4 利便性 

4.4.1 公的 DBの利用手続きの一本化 

公的 DB の種類によらず、利用手続きの一本化が行われることを期待する。 

 

背景・課題： 

⚫ 現状、公的 DBにおいて、申請方法・審査機関・申請窓口・申請書類等が異なるため利用手続
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きが煩雑である 23-25（表 2）。 

⚫ 特に、NDB と他の公的 DB との連結に向けた動きが加速する中、連結した公的 DB を利用す

るには、公的 DB それぞれに対して利用手続きを行う必要があり、利用手続きが非効率とな

る。 

⚫ 利用手続きの一本化により、利用手続き・審査の効率化につながり、利活用者の利便性のみ

ならず、副次的に管理者側の効率化にも繋がることが期待される。 

 

表 2 各公的 DBの審査機関 23-25 

公的に管理されている DB 審査機関 

NDB 厚生労働省 社会保障審議会医療保険部会、匿名医療情報等の提

供に関する専門委員会 

DPCDB 同上 

介護 DB 同上 

難病・小慢 DB 厚生労働省 指定難病患者データ及び小児慢性特定疾病児童等デ

ータの提供に関する審査会 

全国がん登録 DB 厚生労働省 厚生科学審議会がん登録部会 

MID-NET PMDA 

CANNDs AMED 

 

4.4.2 公的 DBの利用環境改善および利用要件の統一 

公的 DB の種類によらず、オンサイトセンターおよびリモートアクセスでの利用を可能とする

ことに加え、オンサイトセンターの利用要件の緩和やリモートアクセス要件が統一されることを

期待する。具体的には、オンサイトセンターの利用可能時間を延長し（例：9時～22 時）、利用者

の責任において外部委託者の利用を可能とする方向への緩和を期待する。 

 

背景・課題： 

⚫ NDB および MID-NET のオンサイトセンターは平日の限られた時間内のみ利用可能であり、

利活用者の就業時間の多様化に対応していない。 

⚫ データ解析業務は外部委託されることが多いが 18,26、NDB の場合、オンサイトセンター内の

作業は外部委託が禁止されている 27。 

⚫ 公的 DB のリモートアクセスは、利用者側にもセキュアな環境構築が求められるため、その

ような環境を準備するのが難しい利用者もいる。また、同じ公的 DBであっても NDBとMID-

NETではリモートアクセスの要件が異なるため、DB 毎の対応が必要になり煩雑となる。 
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5 おわりに 

本報告書では、RWDの二次利用を促進するために講じられてきた政策・プロジェクトを整理す

るとともに、残存する課題を解決するために政策等へ期待することを製薬企業での医薬品開発の

視点から提示した。 

目的に合った RWD を利活用し、品質の高いエビデンスを生成する過程において、様々なステ

ークホルダーがそれぞれに課題を抱え、時には相反する課題の解決が求められている。このよう

な状況下で政策を議論していくためには、RWD の利活用を最終的には患者・国民の利益につなげ

るという共通目標をステークホルダー間で持つべきであり、目標達成のためには RWD の一次利

用だけでなく二次利用も踏まえた議論が必須となる。また、本報告書では RWD を二次利用する

際の主たる課題を 4 つ取り上げたが、これらの課題のどれかを解決すれば RWD の利活用が促進

するわけではなく、全てを改善していく必要がある。木を見て森を見ずになってはならない。 

2023年 11月に「医療等情報の二次利用に関するワーキンググループ」が健康・医療・介護情報

利活用検討会の下に設置され、諸外国の状況や日本の学術界および産業界の意見等を踏まえ、

RWD の二次利用の更なる促進のための論点について議論が開始された 1。これにより、点在して

いた二次利用に関する議論が集約されることを期待したい。 

本報告書が医薬品開発においてRWDを二次利用する製薬企業の視点を理解することに寄与し、

ステークホルダー間での森を見た議論・対話の一助となれば幸いである。 
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