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Agenda

1. 継続課題対応チーム7（小児用医薬品開発）の活動

2. ICH E11Aガイドライン及び小児外挿の主な論点とフレームワーク

3. 本邦における小児用医薬品の開発戦略及び小児外挿事例
 ケーススタディ

• エンレスト®（サクビトリルバルサルタン）
• エヴキーザ®（エビナクマブ）

 有効性及び安全性の外挿における留意事項

4. まとめ
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継続課題対応チーム7（小児用医薬品開発）の活動
2024-2025年度

本邦での小児用医薬品開発を促進するために
• ステークホルダー（規制当局・アカデミア・実施医療機関・患者及び患者家族等）との意見交換
• 小児用医薬品開発の課題解決に向けた取り組み及び情報発信

小児治験推進 小児外挿/MIDD*申請パッケージ/規制

サブチーム活動

* Model-Informed Drug Development

“柔軟な承認申請パッケージ”についての検討及び情報
発信を活動の軸の一つとする
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国際共同を含む, 
62（50%）

国内＋海外
24（20%）

国内のみ
18（15%）

海外のみ
19（15%）

*: 本邦のみでの承認品目を除く

5

小児用医薬品承認品目の申請パッケージ調査：全体傾向

本邦で小児適応を取得した品目について，開発から承認申請，製造販売後調査までの実態を包括的に調査し，小児用医薬品の開発戦略立案，
承認申請に向けた検討の一助となる知見を広く発信する

調査の目的

2018年4月以降2025年3月までに承認された小児品目（169品目）
 ただし，後発品，バイオ後続品，公知申請品目，COVID-19適応品目は除外した．小児外挿の調査ではCOVID-19適応品目は含めた．

対象

小児適応の年度別承認品目数および開発戦略
（2018年4月以降2025年3月までに承認された小児品目，N=169）

臨床データパッケージ構成
（2018年4月以降2024年9月までに承認された小児品目， N=123*）
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小児用医薬品承認品目の申請パッケージ調査：小児外挿

近年の小児用医薬品開発の傾向
 小児用医薬品開発の促進を意図した国内外の各種薬事規制の整備及び環境変化により，小児用医薬品承認品目数が増加し，
その開発戦略（臨床データパッケージ，臨床試験デザイン，エビデンスの種類等）も多様化してきている

 小児用医薬品開発を促進させるには，海外と同時期から開発計画を策定し国際共同試験に参加すること，既存データ（国内外の
成人臨床試験，リアルワールドデータなど）やモデリング＆シミュレーション，小児外挿アプローチなどを最大限活用し，柔軟にデータ
パッケージを検討することが有用であることが示唆される

小児外挿分類
（2019年1月以降2023年3月までに承認された小児品目， N=95）

Complete
41 (43.2%)

Partial
29 (30.5%)

No
25 (26.3%)

小児外挿分類 該当例
Complete 
Extrapolation

曝露量マッチング，成人対象臨床試験への
組入れ

Partial 
Extrapolation

バイオマーカーを用いたブリッジング，ベイズ流
アプローチ，頻度論的な試験の成功基準の
変更・調整，単群（非対照）PK/PD/
安全性試験

No Extrapolation 無作為化比較試験

Nakashima A, et al. J Clin Pharmacol. 2025 Dec;65(12):1889-1899.
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ICH E11Aガイドライン

小児臨床試験に関するICHガイドライン

ICH E11 (2000年): 小児集団における医薬品の臨床
試験に関するガイダンス
小児臨床試験，小児用製剤，試験開始時期，試験の種類，
年齢区分，倫理的問題等，全般的な事項について解説

ICH E11(R1) (2017年): 小児集団における医薬品の
臨床試験に関するガイダンスの補遺
開発プログラムのための科学的アプローチ・最適化，試験デザインと
実施についての実践的側面，小児外挿とモデリング&シミュレーション
の活用に関して新たに言及

ICH E11A (2024年): 小児外挿
小児外挿アプローチの体系化，試験デザイン，モデリング&シミュレー
ション，統計解析手法等の解説

 小児用医薬品開発における外挿（以下，小児外挿）とは？
 「疾患経過及び期待される医薬品への反応が，小児及び
参照集団（成人又は他の小児集団）の間で十分に類似
していると推定できる場合に，小児集団における医薬品の
有効かつ安全な使用を支持するエビデンスを提供する手段」

 ICH E11Aガイドラインの意図
 小児外挿を活用することについて，より包括的な枠組みを
示すために，E11（R1）を補完及び拡大する

 小児外挿が適用できる範囲，及び小児集団における医薬
品の安全で効果的な使用の裏付けとなる知識の不確実性や
不足に対処するために収集すべき情報について支援する

 安全性及び有効性を裏付けるためには外挿を実際にどのよう
に適用すべきかを説明する

厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長．小児集団における医薬品開発の臨床試験に関するガイダンスの補遺について（薬生薬審発1227第5号，平成29年12月27日），ICH E11A「小児用医薬品開発における外挿」ガイドライン案
説明会（https://www.pmda.go.jp/files/000246738.pdf）
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小児外挿（ICH E11A）のフレームワーク
 小児及び参照集団の間における疾患・薬理・治療反応の類似性の評価，及び安全性に関する留意事

項を踏まえ外挿の可能性を検討し，既存情報や仮定の不確実性に応じた開発計画を作成し実行する

SameDifferent

疾患，薬理学的特性，治療反応
小児外挿の
概念

試験デザインは知識の不足（knowledge gap）
及び不確実性の程度に依存

小児外挿の
計画 Less data requiredMore data required

ICH E11A step 4 Figure 1より改変

試験デザインの例：RCT，ブリッジングバイオマーカー，
ベイズ流の方法，単群PK/PD/安全性試験，
exposure matching，成人試験への組入れ，など

疾患 薬理学的特性 治療反応

連続体(“continuum”)としての小児外挿小児外挿の枠組み

外挿の概念の構築

外挿計画の作成

外挿計画の実行

ICH E11A step 4 Figure 2より改変

小児でのリスクベネフィット
評価を裏付ける結果の提出

その後の小児用医薬品開発
プログラムに取り入れる新たな

エビデンス源

様々なデータ源から得られたエビデンスのレビュー

ICH E11A Guideline: Pediatric Extrapolation. Final version. Adopted on 12 August 2024.
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小児外挿（ICH E11A）の主な論点

1. ICH E11A Guideline: Pediatric Extrapolation. Final version. Adopted on 12 August 2024.

類似性の評価 安全性の
留意事項疾患 薬理学的特性 治療反応

•疾患の病態生理
•生化学，遺伝/エピジェネティック，細胞/
組織/臓器系情報，及び疫学的情報

•疾患の臨床症状が年齢に依存するか
•病態生理に共通するバイオマーカー
•未治療での転帰

•疾患の定義
•症状，診断，測定法，疾患サブタイプ
•予後/予測因子，遺伝的/エピジェネティック
因子，心理社会的因子等の考慮要素

•疾患経過
•疾患進行測定の評価項目／バイオマーカー
•短期/長期の臨床転帰
•利用可能な治療

•被験薬の吸収・分布・代謝・
排泄（ADME）特性
•内因性/外因性因子がPKに
及ぼす影響

•薬力学及び作用機序
•標的分子の発現，感受性，
下流エフェクターの関与

•オフターゲット作用

•用量-曝露-反応（D-E-R）
関係
•発育や成熟，疾患重症度，
前治療，併用薬，併発疾患，
臓器機能，遺伝子構造等が
D-E-R関係に及ぼす影響

•反応の評価に用いる評価項目
•評価項目間の関係性（集団間
で評価項目が異なる場合）

•対象集団の年齢
•参照集団の安全性データ
の量と質

•オン/オフターゲット作用
の可能性

•小児特有の短期/長期安全
性データの必要性

•治療期間/治療効果の違い
•曝露量/安全域の違い
•活用できる非臨床情報

既存情報のタイプ（外挿における確からしさ・不確実性）

非臨床データ リアルワールドデータ その他のソースデータ 臨床試験データ
（その他の疾患）

臨床試験データ
（同じ疾患）

ICH E11A Guideline: Pediatric Extrapolation. Final version. Adopted on 12 August 2024.
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Knowledge gapに対応した外挿計画の作成

 特定されたknowledge gap
は何か

 外挿の概念を完成させるうえで
追加のデータが必要か

 外挿の計画において，どのよう
にgapが対処されるか

ICH E11A Guideline Pediatric Extrapolation Training Material. Pediatric Extrapolation Case Example: Development of a hypothetical TNF-alpha inhibitor "Drug X" for the treatment of 
polyarticular juvenile idiopathic arthritis (pJIA). December 2024.

 外挿の概念について利用可能なエビデンスを統合後，対処すべきknowledge gapを特定し，それに
対応した外挿計画を作成する
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本邦における小児用医薬品の開発戦略
 小児用医薬品の臨床開発データパッケージの構成や試験デザイン（対象患者，エンドポイントの設定，

対照群の有無，例数，等）は様々
 小児患者を対象とした臨床試験を開始する時点，承認申請を行う時点での既知情報及び外挿における

不確実性を踏まえ，最適な開発戦略・外挿戦略が検討される
 小児用医薬品開発の効率化をめざし，国際共同試験の実施，成人・小児同時開発事例が増えている

成人＋青少年
（国際共同）

小児
12歳未満

（国際共同）

成人
（海外）

小児
（海外）

成人
（海外） 小児

（国際共同）

成人
（本邦）

小児
（本邦）

成人
（本邦） etc.

成人＋青少年
（国際共同）

小児
12歳未満
（海外）

エンレスト（後述事例）のパターン エヴキーザ（後述事例）のパターン
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本邦における小児外挿事例：エンレスト®

 サクビトリルバルサルタン（アンジオテンシン受容体ネプリライシン阻害薬）
 適応症：慢性心不全（成人・小児），高血圧症（成人）

 本邦では成人の慢性心不全について2020年に承認，小児の慢性心不全について2024年に承認
 米国では2019年，欧州では2023年に小児適応が承認

 小児申請時に提出された主な試験：国際共同第II/III相試験
 成人患者集団で日本人と外国人で国内外差は見られていないため，日本人を含む小児患者（生後1か月以上18歳未満）を

対象とした国際共同試験を実施した

 薬力学バイオマーカーを用いて成人の有効性を小児に外挿した事例として紹介

海外成人
患者試験

小児国際
共同試験

薬力学バイオマーカー
の比較

エンレスト錠50mg他 審査報告書（2024年2月9日），インタビューフォーム（2025 年 9 月）
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エンレスト®：小児外挿の主な論点

 疾患の類似性：
 小児検証試験の対象である左室収縮機能障害による小児慢性心不全患者は，拡張型心筋症（DCM）を伴う成人HFrEF*患者と

病態生理，臨床経過及び心不全管理が類似している
 補足：DCMを伴う心不全は，成人と小児で十分に類似し小児外挿が成立しうる例としてICH E11Aに記載されている疾患である

SameDifferent

疾患，薬理学的特性，治療反応
小児外挿の
概念

 薬理学的類似性：
 生理学的薬物速度論（PBPK）モデル及びアロメトリックスケーリングにより，成人患者集団と小児患者集団（1～18歳未満）で

同程度の曝露量となる用法・用量を推定し，小児検証試験のPK/PDパートで評価し類似性を確認

 治療反応の類似性：
 小児検証試験で，バイオマーカーであるNT-proBNPの低下割合がDCMを有する成人患者と類似していることを確認

エンレスト錠50mg他 審査報告書（2024年2月9日），EMA assessment report (30 March 2023), ADEPT-7: NT-proBNP as a bridging biomarker (https://www.fda.gov/media/152380/download)，
ICH E11A Guideline: Pediatric Extrapolation. Final version. Adopted on 12 August 2024.

*HFrEF：Heart Failure with reduced Ejection Fraction
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エンレスト®：バイオマーカーNT-proBNPの適切性評価

 代替エンドポイントの適切性評価の統計的枠組みであるPrentice基準に従い，成人臨床試験*
データを用いて予後予測バイオマーカーとしてのNT-proBNPの適切性が評価された

サクビトリルバルサルタン 
or エナラプリル

NT-proBNP
(バイオマーカー)

心血管死/心不全による入院
（臨床エンドポイント）

基準2: 影響が
あることを確認

基準1: NT-proBNPを考慮しない
もとで影響があることを確認

基準4: NT-proBNPを考慮したもとで影響がないことを確認

基準3: 影響が
あることを確認

*PARADIGM-HF試験（サクビトリルバルサルタンとエナラプリルの比較）

Prenticeの4基準 成人試験データを用いた基準3の評価

NT-proBNP変化と臨床イベント発現
リスクの関連

エンレスト錠50mg他 審査報告書（2024年2月9日），EMA assessment report (30 March 2023), Zile MR et al. J Am Coll Cardiol. 2016 Dec 6;68(22):2425-2436.
Prentice RL. Stat Med. 1989;8(4):431-440.
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エンレスト®：NT-proBNPによる成人/小児試験の比較

 小児慢性心不全の患者数は少なく，成人同様に心不全の悪化（死亡又は心不全による入院）を指標とした
大規模試験を実施することは困難→実施可能な症例数で評価可能な新たな指標として開発されたglobal rank 
endpoint*を主要評価項目とし，小児を対象としたランダム化試験を実施

 探索的評価項目であるNT-proBNPの比較に基づき成人及び小児試験の有効性の類似性を示すことで，
心不全の悪化を指標とした成人検証試験の成績を，小児患者における有効性の説明に利用した

*心不全の悪化に加え，症状及び身体機能に関する評価指標を含めた新たな指標

エンレスト錠50mg他 審査報告書（2024年2月9日），EMA assessment report (30 March 2023)

小児集団

成人全体集団

成人DCM部分集団
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エンレスト®：まとめとDiscussion

 ICH E11Aに示された小児外挿の原則を活用し，薬力学バイオマーカーを用いて成人及び小児試験の
有効性のブリッジングを説明した好例であると考えられる

 NT-proBNPの予後予測バイオマーカーとしての適切性をPrentice基準に従って検討しており，
小児外挿時のバイオマーカーの活用についての参考となる
 小児検証試験の主要評価項目（global rank endpoint）では，対照薬であるエナラプリル群に対するエンレスト群の優越性は

示されなかった．しかし，エンレスト群においてNT-proBNPが低下していたことが審査報告書で肯定的に記載されており，
小児において成人同様の評価指標の設定が困難な領域では，バイオマーカーが小児外挿に重要な役割を果たしうると考えられた．

Disease Drug Pharmacology Response to Treatment Safety
特定されたknowledge 
gaps

No 小児におけるPK/PD情報なし 小児における有効性の情報なし
 成人患者集団と同様の評価項目を
設定できない

No

外挿コンセプトを確立するう
えで追加データが必要か

N/A 小児試験にPK/PDパートを設けデータ
取得

NT-proBNPの予後予測バイオマーカー
としての適切性評価

N/A

外挿の計画において
knowledge gapsはどう対
処されたか

N/A N/A 予後予測バイオマーカーNT-proBNPを
活用したブリッジング

N/A

エンレスト錠50mg他 審査報告書（2024年2月9日），EMA assessment report (30 March 2023)
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本邦における小児外挿事例：エヴキーザ®

 エビナクマブ（ヒトANGPTL3に対するヒトモノクローナル抗体）
 適応症：ホモ接合性家族性高コレステロール血症（HoFH）

 2021年に米国及び欧州で，2024年に本邦で初回承認され，その後，5歳未満の小児における投与について，2024年に
本邦で添付文書改訂，2025年に米国及び欧州で承認された

 M&Sを含む既存データの活用により，追加臨床試験を実施せず，5歳未満小児への使用が可能と
なった事例として紹介

海外

本邦

M&S

成人 5～11歳

本邦を含むMRCT
（無作為化二重盲検）

5歳未満

M&S

12歳以上小児+

海外MRCT
（非盲検非対照）

エヴキーザ点滴静注液345mg インタビューフォーム（2025年5月），エビナクマブ（遺伝子組換え）の「効能又は効果に関連する注意」等の改訂について（https://www.pmda.go.jp/files/000268298.pdf）

compassionate 
use
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エヴキーザ®：小児外挿の主な論点
 疾患の類似性：

 HoFHの原因は成人患者と小児患者で同一，治療目標（LDL-Cの低下及びイベントリスクの低下）も成人及び小児で同じ
 補足：家族性高コレステロール血症は，本邦通知「成人と合わせて評価可能な小児（10 歳又は 12 歳以上の小児）の

臨床評価の留意点について」で，成人と小児集団を一つの集団として評価することが可能と言及されている疾患である

SameDifferent

疾患，薬理学的特性，治療反応
小児外挿の
概念

小児外挿の
計画 Less data requiredMore data required

 薬理学的類似性：
 PK：抗体薬であり，CYPやトランスポーターの関与は想定されない．

既存の母集団PK（PopPK）では体重が主な内因性変動因子であり，
5–<12歳の定常状態トラフ濃度は成人・思春期より低いが範囲内．

 PD：年齢に依存しない同一メカニズム．動物で，年齢期
（adult, juvenile, and newborn）間で一貫した脂質低下．

 治療反応の類似性：
 LDL-C低下が各年齢群で比較され，5–<12歳で48.3%低下，

成人/思春期で47.1%低下と同等で，最大ターゲット占有が示唆

 主な小児外挿アプローチ：曝露量マッチング

EMA assessment report (14 November 2024)，成人と合わせて評価可能な小児（10歳又は12歳以上の小児）の臨床評価の留意点について（事務連絡，令和２年６月30日）
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エヴキーザ®：曝露量マッチング

 PopPK/PDシミュレーションにより，曝露量及びLDL-C低下効果の年齢間での比較が実施された
 低年齢での成長と成熟に関する不確実性を考慮するため，PKモデルにおいて8種類のシナリオが想定された
 予測された曝露量及びLDL-C低下効果は，評価された年齢間で大きく異ならなかった

エヴキーザ点滴静注液345mg インタビューフォーム（2025年5月），Bihorel S, et al. CPT Pharmacometrics Syst Pharmacol. 2025;14(11):1835-1847.

PK

PD（LDL-C）

年齢間のPK
の異なりを主に

体重で説明

体重+年齢で
説明

体重で説明

体重+成熟
関数で説明
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エヴキーザ®：既存データの利用

 海外のcompassionate useプログラムで得られた5歳未満小児におけるPK・PD・安全性データにより，
外挿不確実性の低減が図られた

PK PD（LDL-C）

安全性
Compassionate useプログラムにおいて，新たな
安全性の懸念は観察されなかった
（ただし，限られたデータであり不確実性は残る）

EMA assessment report (14 November 2024)，Bihorel S, et al. CPT Pharmacometrics Syst Pharmacol. 2025;14(11):1835-1847.
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エヴキーザ®：まとめとDiscussion
 M&S及び既存データ（compassionate use）の活用により，臨床試験が実施困難な5歳未満

小児への適応拡大を効率的に達成できた好例と考えられる
 5歳未満小児に対する投与に関して，海外に先立ち本邦で初めて添付文書改訂が実施されたことも，興味深い点である

 外挿計画が受け入れられた背景として，以下の点が考慮された可能性が示唆された
 成人に加え，青年期及び5~11歳におけるPK/PD/安全性が既存の臨床試験で適切に特徴づけられていたことも踏まえ，

5歳未満の小児外挿計画におけるknowledge gapは比較的大きくなかったと考えられたこと
 低年齢の小児における臨床試験実施可能性が低い一方，医療ニーズは高いと考えられたこと

Disease Drug Pharmacology Response to 
Treatment

Safety

特定されたknowledge 
gaps

No • 5歳未満小児におけるPK/PD情
報なし
 PKに対する成長と成熟の影
響の不確実性を含む

No • 5歳未満小児における安全性情
報なし

外挿コンセプトを確立するう
えで追加データが必要か

N/A No N/A No

外挿の計画において
knowledge gapsはどう対
処されたか

N/A • PK/PDシミュレーション及び感度
分析

• Compassionate useデータに
よるPK/PDモデル外部検証

N/A • Compassionate useデータで
の安全性評価

• Post-approval surveillance

EMA assessment report (14 November 2024)
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 外挿の概念におけるknowledge gap及び不確実性を踏まえ，試験デザイン（外挿アプローチ）を選択する
 外挿の概念は連続的なものであることから，2つ以上のアプローチの採用も考慮されうる

 例：PK評価のみを必要とする外挿計画において，そのアプローチの信頼性を高めるために，副次的に臨床アウトカムを評価する

有効性の外挿における留意事項及びその他事例

アプローチ 要約 事例

成人臨床試験へ
の組入れ

成人と小児を同一
試験で評価

レブリキズマブ（アトピー性皮膚炎*），エンシトレルビル（SARS-CoV-2*），リトレシチニブ
（円形脱毛症），ヒスチジン亜鉛水和物（低亜鉛血症），他事例多数

曝露量
マッチング**

参照集団の曝露
量に合わせ小児の
用法用量を決定

エビナクマブ（HoFH）：本発表で紹介
エヌトレクチニブ（NTRK融合遺伝子陽性の固形癌）：小児患者に対する用法・用量を主に
PopPK及びPBPK解析により設定

単群（非対照）
試験

単群試験で有効
性を含めた評価

イノツズマブオゾガマイシン（急性リンパ球性白血病），フェブキソスタット（高尿酸血症），
他事例多数

外部対照 当該臨床試験の
外の対照群

セクキヌマブ (乾癬)：既存の成人試験及び小児試験のプラセボ結果をベイズ流メタアナリシスにより
結合し，実薬単群試験と比較

頻度論的成功
基準の代替

有意水準，非劣
性マージンの緩和

今回の調査範囲では明確な事例なし

ベイズ統計学的
方法

ベイズ統計学に基
づく方法論

アンブリセンタン (肺動脈性肺高血圧症)：既存成人試験の結果を事前分布として，ベイズの定理
により小児の有効性推定に利用

バイオマーカー等
の有効性指標の
使用

有効性のサロゲー
トエンドポイントの
使用

サクビトリルバルサルタン（慢性心不全）：本発表で紹介
スパイクバックス（SARS-CoV-2 RNAワクチン）：免疫原性（抗体価）の評価によるブリッジング
手法を使用

無作為化比較
試験

小児対象のRCTを
実施

ニルセビマブ（RSウイルスワクチン），レベチラセタム（小児てんかん），リバーロキサバン（Fontan
手術施行後における血栓・塞栓形成の抑制）

その他デザインの
工夫

例: 無作為化
治療中止試験

バリシチニブ (若年性特発性関節炎)：非盲検導入期に実薬を12週投与し，導入期終了時に
評価スケールの改善基準を満たした被験者は二重盲検期（実薬 or プラセボ）に移行

*事務連絡「成人と合わせて評価可能な小児(10歳又は12歳以上の小児)の臨床評価の留意点について」で例示の疾患
**本スライドでは，有効性の外挿における曝露量マッチング活用の事例として，対象小児集団に対する有効性試験を実施せず，主に曝露量マッチングにより用法・用量を決定した事例を取り上げた

SameDifferent

疾患，薬理学的特性，治療反応
小児外挿の
概念

試験デザイン（小児外挿アプローチ）は
knowledge gap及び不確実性の程度に依存

小児外挿の
計画 Less data requiredMore data required

ICH E11A step 4 Figure 1より改変
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 ICH E11Aでは，有効性の外挿の考え方（対象集団で収集すべきデータの範囲・程度）は安全性でも適用可能と
記載されている

 審査報告書の調査では，多くの品目で臨床データ(統合/試験別/個別)の記述的解析から成人・小児が比較されていた
 小児の安全性に懸念がある場合では，E11Aと同様の考え方で安全性が計画・評価されてきたと推察される

 最近，小児の発達に関する安全性評価について，複数の方法論を統合した新たなアプローチが議論されている
 新たなアプローチを含め既存データを積極的に活用することで，小児の安全性予測の確実性を高め，安全性の外挿の概念・計画を適切に策定すること

が期待される

安全性の外挿について（現状と今後への期待）

小児安全性の懸念事項 事例

非臨床から得られた安全性情報 非臨床データから安全性懸念を特定．臨床試験で包括的な
評価を実施．本影響を製販後に情報収集することとされた．

非臨床から得られた安全性情報
（長期投与時の安全性）

幼若動物で成熟動物ではなかった成長関連の影響が認めら
れた．臨床/長期投与試験で成長曲線・関連指標を評価．

On-/Off-Target作用の可能性 成長因子ホルモンと有害事象の関係を検討し，ホルモン上
昇に起因すると考えられる有害事象の有無を評価

情報不足（製販後の追加検討） 臨床試験の症例数の限界，中止例があったことから製販後
調査等でリスクベネフィットが成人と同等か評価すべき

QSP = Quantitative Systems Pharmacology; QSAR = Quantitative Structure-
Activity Relationships; AI = Artificial Intelligence; ML = Machine Learning.

小児発達に関する安全性評価の新たなアプローチ*小児集団の安全性評価の事例(審査報告書でみられた事例)

Secondary Biological 
Target (QSP)

Chemical Systems 
Biology (QSAR)

Microphysiological 
studies/Animal studies

Existing Knowledge/ 
Informatics(AI/ML) 

Prediction of 
Pediatric Adverse 

Drug Events

Pediatric 
Risk:Benefit 
Assessment

*How Can We Answer the Pediatric Developmental Safety Questions in ICH E11A Using These Techniques? Gilbert J. Burckart. Workshop: Pediatric Drug Development Safety and New Approach 
Methodologies (NAMs) Published November 10, 2025
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まとめ
 小児用医薬品開発を促進させる“柔軟な申請パッケージ”の導入推進
 小児用医薬品開発の促進を意図した各種薬事規制の整備及び環境変化，

ICH E11Aガイドラインの発出により小児外挿の論点が示され，多様な小児外挿
アプローチにより既存情報の活用がなされるケース及び関連する議論が増えている

 小児用医薬品開発において，小児集団における当該医薬品の有効かつ安全な
使用を支持するために不足している情報・不確実性はさまざまであり，
品目ごとの包括的な評価及び早期からの開発戦略の策定，規制当局や関連する
ステークホルダーとの積極的な議論及び合意形成が益々重要となっている

 多様な既存データの有効活用
 リアルワールドデータを含むより多様な既存データ（疾患類似性や，より様々な患者
背景に基づく実臨床データ等）を効果的に活用するための仕組みづくりも欠かせない
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