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1. 小児医薬品開発を取り巻く環境
2. 小児の臨床および治験での血液検査の実際
3. 採血負担が小児治験に及ぼす影響
4. 改善にむけた課題

アジェンダ

2



小児医薬品開発を取り巻く環境
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小児用医薬品の開発は、日本だけでなく国際的にも、市場規模が小さいことや治験実施の困難さ（症例集積性、コスト）等
の理由から、一般的に開発が進みにくいことが指摘されている。
近年拡大が懸念されている「ドラッグ・ロス」の問題においても、希少疾病用とともに、小児用医薬品のドラッグ・ロスが
課題となっている。

• 新たに発売された医薬品のうち小児に使用できる医薬品：30%
• 小児に使用されている医薬品のうち適応外使用：75%

創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制のあり方に関する検討会報告書
小児治験ネットワークホームページ

• 「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制のあり方に関する検討会」において、小児用医薬品の
開発促進に資する薬事審査等のあり方についても議論され、通知等が発出された

• 成人と同時に小児用の開発計画策定を促す仕組みの導入
• 開発優先度の明確化
• 承認申請パッケージの柔軟性
• 小児剤形の利用促進策

• 今後、業界全体で小児治験が増えることが予想される



小児医薬品開発の難しさ
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• そもそも治験では、一般診療とは違って、GCPに
基づいて、治験の科学的な質や成績の信頼性を
確保する必要がある

• 国内で小児医薬品を開発しない理由として治験
の実施困難があげられている（30社中）

• 第1位採算が取れない（N=17）
• 第2位日本では治験の実施が困難（N=14）
• 第3位国内の小児患者が少ない（N=9）

• 小児治験は予定通り完了しないケースが多い
• 小児を対象とした142件の臨床試験のうち、
完了したのは95件で、完了しなかった試験
が47件報告されていた
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小児試験における血液検査の所要時間（目安）
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• 小児治験では、治験で求められる手順の多くに、
通常より時間がかかったり、追加の手順を要する

• 血液検査では、年齢や病態、過去の経験に応じて
特別な注意を要する

• 習熟した看護師による小児に適した身体抑制
• 年齢毎に適した小児医療に慣れた人員の配置

• 大人では数分で済むような採血でも、1時間以上
かかるケースがある

G e r  M e d  S c i .  2 0 2 4  A p r  2 4 ;2 2 /



小児における採血
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画像は二次利用厳禁



小児における採血

7 画像は二次利用厳禁



細い血管を同定する工夫 検査に必要な血液量を減らす工夫

痛みを減らす工夫 暴れることによる危険を防ぐ工夫

小児の採血時に行われている工夫
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日臨麻会誌 Vol.33 No.3, 461-469
https://www.kohkenmed.co.jp/archives/products/kom772vpi2

※）シンポジウムでは、固定具を写真とともにご紹介
しましたが、本掲載用スライドからは写真を削除
いたしました。

チャイルドヘルス Vol.27 No.10, 769-772
小児内科 Vol.52 No.7, 935-938
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治験で行う血液検査とその意義（自社小児開発品目の例）

https://cdn.clinicaltrials.gov/large-docs/74/NCT05543174/Prot_000.pdfより一部抜粋し、和訳・修正

安全性

有効性

PK（薬物血中濃度）

院内検査可
中央検査のみ
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12 mL

2 mL

CBC 2 mL
生化学 8 mL
凝固 1.8 ml 

CBC 0.25 mL
生化学 0.75 mL
凝固 0.9 ml 

Adults 
at hospitals

Children
at hospital

通常臨床における成人と小児の採血量の違い



小児治験での採血量（一般的な項目）
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小児治験での採血量（PK/PD）
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院外検査（中央検査）と院内検査の二重採血
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The volume of blood drawn from a participant should not exceed 3% of the total blood volume 
during a period of 4 weeks and should not exceed 1%* at any single time.
*体重5㎏の乳児だと4.25mL/回、体重10㎏の小児だと7.5mL

For pediatric patients, no more than 5 mL/kg may be drawn for research purposes in a 
single day, and no more than 9.5 mL/kg may be drawn over any eight-week period.
In any patient whose clinical condition might be adversely affected by removal of the 
volumes stated above, for example, patients with significant anemia or compromised 
cardiac output, investigators should consider further limiting the volume of blood 
withdrawn for research purposes.

小児の臨床試験では採血量を最小限にする必要がある。
精神的肉体的苦痛を少なくする現実的な配慮として以下の事項が挙げられる。
・静脈カテーテル留置施行部位での局所麻酔
・採血に際し静脈穿刺を繰り返す代わりの留置カテーテル
・通常臨床検査の際に治験実施計画で規定した血液検体を採取すること

IRB/IECは実施計画書毎に血液検体の採取のために穿刺が何回までなら許容可能か検討すべき。

各国ガイダンスにおける小児治験採血量についての記載
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(EMA, Ethical Considerations 2017)

(POLICY AND COMMUNICATIONS BULLETIN 2009)

(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について平成12年)
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採血の負担が大きい場合は、開発全体に負の影響を
及ぼしうる

小児採血の負担は、倫理的な問題だけではない

データの取得治験の運営 データの信頼性
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具体例1 治験満足度調査（成人）での治験中止理由

• 成人でも、採血は「治験中止理由」や「負担だったこと」としてあげられた
• 小児では、採血の負担による治験への影響がさらに大きいことが予想される（→調査中）

T h e r a p e u t ic  R e s e a r c h  V o lu m e  4 0 ,  I s s u e  1 2 ,  9 6 1  -  9 8 0 )



具体例2 途中脱落、欠損など（自社小児開発品目より）
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【一例】

過度な採血負担は、
データ量の減少およびデータ品質の低下を招きかねない

※）シンポジウムでは弊社開発品目での途中脱落や欠測の事例をご紹介しましたが、本掲載用スライドからは
詳細な治験データは削除いたしました。



血液検査の観点からみた医薬品開発プロセス
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治験
デザイン
の計画

採血 測定 報告 解析 審査

製薬企業

中央検査会社
PMDA

病院

• 採血には、治験デザインから承認まで、多様なステークホルダーが関与している
• 企業単独で改善できる領域と、エコシステム全体で取り組むべき領域がある

PMDA
中央検査会社



製薬企業内で検討できること
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治験
デザイン
の計画

採血 測定 報告 解析 審査

製薬企業

血液検査会社
PMDA

病院

• プロトコル策定時には、採血負担について（グローバルも含め）社内で検討する必要がある
• 一方、かならずしも十分な考慮がなされていないと思われる例も散見されるようである

PMDA
中央検査会社



製薬企業内で検討できること
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• Sparse PK
• PK測定の感度を上げて1回の採血量を減らす

• 採血困難が予想される場合、あらかじめ採血項目の優先順位を決めておく
• 医療機関で測定可能な項目は、位置づけによっては院内検査とする
• 採血管を合わせられるものがないか、中央検査会社と協議する

• 採血項目を精査し、必要最低限の測定項目に絞り込む
• 採血時点を減らす



採血から測定までの課題
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治験
デザイン
の計画

採血 測定 報告 解析 審査

製薬企業

血液検査会社
PMDA

病院
PMDA

中央検査会社



採血から測定までの課題
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治験
デザイン
の計画

採血 測定 報告 解析 審査

製薬企業

血液検査会社
PMDA

病院

• 採血・測定・報告には製薬企業のみではなく、病院や検査会社との協力も不可欠であり、
実現可能性も考慮しながら改善する必要がある

PMDA
中央検査会社



採血から測定までの課題
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• 成人では合理的な中央検査モデルも、小児では採血量・負担増大の要因となる場合がある。

• ガイダンスでも、品質の担保などの利点は述べられているものの、
必須であるとの記載はない

• 中央検査の一律適用ではなく小児に最適化された検査戦略への転換が必要では？
1. 中央測定が必須な項目の選別― 必須性の再評価（科学的・規制的観点）
2. 採血量削減を前提とした中央検査体制の構築― 低容量対応・重複排除
3. 微量検体・新規測定技術の積極活用― マイクロサンプリング等の導入検討



小児医薬品の開発推進にむけて
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治験
デザイン
の計画

採血 測定 報告 解析 審査

製薬企業

血液検査会社
PMDA

病院

ステークホルダーごとの個別改善には限界
→ エコシステム全体での構造的アプローチが必要ではないか？

微量採血？
DCT？

Sparse PK？
院内検査 or中央検査？ NDA review？

PMDA
中央検査会社



課題解決に向けた弊社での取り組み
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社内プロジェクト“IMAPCT” の立ち上げ
IMproving PediAtric blood sampling

 in Clinical Trial

• 課題認知のための情報発信（社内・社外）
• プレイブック
• 製薬他社とのワーキンググループ
• アカデミア/治験施設との共同研究

• 実試験における採血負担削減
• 検査会社との協議
• パイロット試験の実施

小児治験の”新しい当たり前”を
ひとりひとりの一歩から。

h t t p s :/ / w w w . t a k e d a . c o m / j p / o u r - im p a c t / s e r v e - t h e - w o r ld / m in im iz in g - b lo o d - s a m p l in g - v o lu m e /



ご清聴いただきありがとうございました。
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