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数は41件と少なかった。なお、この41件中38件は
グローバル臨床試験であった。

３－⑵．対象疾患別での試験数の比較

　対象疾患別での試験数を図３に示した。乾癬が
15件と最も多く、次いでクローン病、関節リウマ
チが多かった。上位３疾患は全て自己免疫に関連
した疾患であった。また、抽出された疾患全体を
見ると、痛み、かゆみ、体調不良といった症状を
伴う疾患が多く、そのような疾患でWPAIが使用
されやすい可能性が示唆された。
　ただし、今回は調査対象をWPAIに限定してお
り、就労および労働生産性に影響を及ぼし得る疾
患（精神疾患やがん等）を網羅的に確認したもの
ではないことに留意が必要である。また、疾患特
異的な調査票が主に用いられる疾患（片頭痛等）
についても十分に確認はできていない。

図３　対象疾患別のWPAI試験数（３件以上の疾患）

0 5 10 15

乾癬
クローン病

関節リウマチ
アトピー性皮膚炎

喘息
血友病
腰痛症

脊椎関節炎
C型肝炎

強直性脊椎炎
腎性貧血

多発性硬化症
変形性関節症
過活動膀胱

潰瘍性大腸炎
出所：ClinicalTrials.gov データを元に著者作成

４．労働生産性アウトカムの利活用事例

　続いて、労働生産性アウトカムが実際にはどの
ように利活用されているのかを調査・検討した。

　まず、労働生産性アウトカムを活用する方法を
図４のように３つに大別した。それぞれ目的等に
応じた使い分けが行われており、以下に各々の事
例と課題等について述べる。

図４　労働生産性アウトカム活用方法の分類
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出所：著者作成

４－⑴．労働生産性の改善効果を臨床試験で示す

　臨床試験にて、労働生産性アウトカムのデータ
を取得し、改善効果を示すことで、その医薬品の
有用性の一要素として提示することができる。本
事例としては、表１に示すように、企業が第Ⅲ相
臨床試験（治験）において得られた労働生産性ア
ウトカムの改善結果を公表し、その医薬品の労働
生産性に関する有用性を国内に発信しているもの
がある。また、その他の事例として、以下のよう
な報告もある。
　・�関節リウマチ治療薬（Certolizumab pegol）で

は、比較対照群と比べて「生産性が50％以上
低下した日」を年間に29日減少させた２）、７）

　・�過敏性腸症候群の治療薬（Tegaserod maleate）
では、比較対照群と比べて労働生産性の低下を
6.3％減少させた（１週間の労働時間を40時間と
した場合、労働時間損失を2.5時間減少）２）、８）

　なお、労働生産性アウトカムのデータ取得につ
いては、表１の事例のように治験でのデータ取得

７）Kavanaugh A, Smolen JS, Emery P, et al. Effect of certolizumab pegol with methotrexate on home and work place 
productivity and social activities in patients with active rheumatoid arthritis. Arthritis Rheum. 2009;61:1592-1600.

８）Reilly MC, Barghout V, McBurney CR, et al. Effect of tegaserod on work and daily activity in irritable bowel 
syndrome with constipation. Aliment Pharmacol Ther. 2005;22:373-380.
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だけでなく、市販後においてもそのアウトカムを
評価する臨床研究は本邦でも行われている９）。
　臨床試験の場合、比較対象群との有意差の有無
も示されるので、臨床試験データを見慣れた医療
従事者にとってはその有用性が理解しやすいとも
考えられる。また、医薬品の労働生産性に対する
有用性自体が十分に認知されてはいないので、社
会全体にそのことを発信するという点でも有用な
方法だと思われる。しかし、仮に労働生産性指標
が20％改善したとして、それがどのような意味を
持つのかといった点は理解しづらい面もある。そ
の臨床的意義を明確化することや、償還や価格設
定の根拠とするなどの応用的な取り扱いには今後
の研究が必要となろう。

４－⑵．�生産性損失を算出し、費用対効果の評価

の中で考慮する

　医療経済的観点からは、治療に関わる医療費以

外の費用として生産性損失を計算し、費用対効果
の指標である ICER（incremental cost-effective-
ness ratio、増分費用効果比）の算出に含めること
が考えられる。この生産性損失を考慮する手法に
関しては、政策研ニュース No.52「医療経済評価

表１　労働生産性の改善効果を臨床試験で示した事例

製品名 モダリティ 適応
疾患

アウトカム
ツール 概要（抜粋） 情報ソース

トルツ 抗体医薬 乾癬 WPAI
（PSO）

３つの主要な第Ⅲ相試験（UNCOVER-1、UN-
COVER-2、及び UNCOVER-3試験）の解析で
は、労働生産性に対するイキセキズマブの影響
を、12週時点でのWPAI-PSO（Work Produc-
tivity and Activity Impairment-Psoriasis：仕
事の生産性及び活動障害-乾癬）スコアのベー
スラインからの変化により評価した。
３試験全てにおいて、イキセキズマブを投与し
た患者群は、プラセボを投与した患者群より
も、有意な労働生産性の改善を示した。

企業
ニュースリリース

https://news.li l ly.co.jp/down2.
php?attach_id=366&category= 
4&page=1&access_id=1615

ゾレア 抗体医薬 花粉
症

WPAI
（AS）

国内主要第Ⅲ相試験において、主要評価項目は
症状ピーク期の鼻症状スコアの平均値とし、そ
の他の評価項目として眼症状スコア、QOL

（JRQLQ No.1）および労働生産性（WPAI-AS）
などが評価された。
その結果として、症状ピーク期の眼症状の改善
が認められ、QOL を計る指標である JRQLQ 
No.1および労働生産性を計る指標である
WPAI-ASは、全ドメインで一貫してプラセボ
群に比べて本剤群で低下を示した。

企業
ニュースリリース

https://www.novartis.co.jp/news/
media-releases/prkk20190610

出所：各出典における情報をもとに著者作成

９）Tanaka et al.、Effect of subcutaneous tocilizumab treatment on work/housework status in biologic-naïve rheumatoid 
arthritis patients using inverse probability of treatment weighting: FIRST ACT-SC study、Arthritis Research & 
Therapy（2018）20:151

図５　生産性損失の算出法

出所：�政策研ニュース No.52、医療経済評価における生産
性損失の取扱い方
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における生産性損失の取扱い方」10）で既に述べて
いるため、本稿での詳細説明は割愛するが、生産
性損失の算出プロセスは図５に示す通りである。
上述したWPAI等の調査票から得た総労働生産性
損失時間に、平均時給（もしくは日給）を乗じて、
総費用（生産性損失）を算出する。また、本ニュー
ス No.5210）内では、生産性損失の考慮を行ってい
る国の事例として、オランダを取り上げている。
オランダのHTA機関であるCVZより公開されて
いる394件（2007年から2017年８月までの評価結
果）の結果を解析したところ、実際に生産性損失
を組み込んで分析していたのは23件（5.8％）であ
ったと報告している。このオランダの事例からは、
生産性損失を費用対効果内で考慮可能な制度下で
あっても、手法の難しさ等の理由から、現実的に
は一部の医薬品でしか実施されていないことが確
認された。一方で、生産性損失を費用対効果の算
出に組み入れることで、実際に医療費が上昇して
もその多くが生産性損失の減少によって補填され
ること、対象となる患者が働く世代である場合に、
生産性損失を算出することが有意義に働くことを
示唆されたと述べられている。
　なお、2019年４月より本邦で制度化された費用
対効果評価の分析ガイドラインでも以下のように
明確にその考慮可能性が記載されている「（原文）
評価対象技術の導入が生産性に直接の影響を与え
る場合には、より広範な費用を考慮する立場から
の分析を行い、生産性損失を費用に含めてもよ
い。」11）。「保健医療費支払者の立場をとり、生産
性損失は考慮しない」立場をとる英国 NICE も、
アプレイザル（総合的評価）の際に介助の減少を
通した介助者の生産性損失の減少を考慮した例が
ある。ICER に組み込むためには生産性損失の金
銭換算が必要になり、その際には就業率を考慮す
るか否か、何歳まで生産性損失を組み込むか、誰
の賃金を用いて換算するかなど、さまざまな論点

がある。これらの論点について明確な「正解」は
存在しないため、どのような仮定をおいて算出を
行ったかを明示することが重要となる。

４－⑶．�医療コストと生産性損失等を用いて、社

会的な影響度を示す

　最後の活用方法として、上述の生産性損失とそ
の医薬品が使用された場合の追加医療コストを算
出し比較することで、社会的な影響度を示す方法
がある。つまり、その医薬品を自国に導入した場
合に、どの程度の経済的ベネフィットが得られる
のかを推計し、定量的に示すものである。最近、
このような事例が散見され、例えば、片頭痛の発
症を抑制する薬であるErenumabのドイツ国内に
おける推計では、追加医療コスト €5.86bn、生産
性損失 €14.35bn と算出されている（表２）。つま
り、追加医療コストよりも生産性損失の方がずっ
と大きく、社会として Value Invest Ratio はおよ
そ2.5であるといった結果を示している12）。なお、
Unpaid workとは家事や育児等の家庭での仕事の
ことであり、このUnpaid workに関する生産性損
失も算出され、組み入れられている。
　日本でも、2010年の各種ワクチンの定期接種化

10）医薬産業政策研究所．「医療経済評価における生産性損失の取扱い方」政策研ニュース　No.52（2017年11月）
11）中央社会保険医療協議会における費用対効果評価の分析ガイドライン第２版（https://c2h.niph.go.jp/tools/guideline/

guideline_ja.pdf）
12）Seddik AH, Schiener C, et al. The Social Impact of Erenumab in prophylactic treatment of patients with migraine in 

Germany: A macroeconomic open-cohort approach. ISPOR Europe 2019（Poster presentation）.

表２　社会的な影響度の推計値

Total

Paid work €6.73 bn.

Unpaid work €7.62 bn.

Social Impact €14.35 bn.

Excess costs €5.86 bn.

Value Invest Ratio
（Social Impact / Excess costs） 2.45

出所：�WifOR INSTITUTE による ISPOR Europe 2019ポ
スター発表資料「The Social Impact of Erenumab 
in prophylact ic treatment of pat ients with 
migraine in Germany : A macroeconomic open 
cohort approach 」を改編
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に関する医療経済評価研究において、ワクチンの
接種費用を「費用」に、感染症の医療費削減と治
療にともなう生産性損失、さらに患者の病状悪化
や早期死亡にともなう生産性損失を「便益」とみ
なして比較する費用便益分析が手法の１つとして
提案された。実際のワクチンの評価は通常の費用
効果分析や費用のみの比較（早期死亡の損失を組
み込まない）で実施されたが、基本的な考え方は
Value investment ratio と共通する部分もある。
　この方法はまだ一般的に認知されたものではな
いが、医療政策的視点あるいは国民視点でみると、
社会的なベネフィットが理解しやすいという利点
があるようにも思える。新たな医薬品の導入にか
かる費用を、コストではなく投資という観点から
見ることができるとともに、その薬がどの程度、
社会に経済的ベネフィットを還元するのかといっ
た、ある意味シンプルな問いに対するアプローチ
方法の一つとして、新しい価値の示し方であると
言える。

５．まとめ

　ここまで、臨床試験での労働生産性アウトカム
評価（WPAI）、そしてそのアウトカム評価の利活
用の現状について述べてきた。臨床試験における
アウトカム評価に関しては、WPAIが頻度高く用
いられている疾患の特徴を確認することができ
た。また、それらを利活用する方法を３つに大別
し、それぞれについて事例を用いて考察した。
　WPAI等を用いて労働生産性アウトカムを測る
ことは、その医薬品の本来の価値を示す上で重要
だと考えられる。また、医薬品開発の観点からも
患者自身の評価を反映するツールの一つとしてよ
り普及していくことも望まれる。
　一方で、その評価および利活用にはまだ課題も
ある。医薬品における労働生産性の改善効果を、
臨床試験データを通じて示すこと自体は非常に意
義があるが、その改善効果を例えば薬価に直接的

に反映することは本邦の現制度下では難しいとい
う実情がある。また、生産性損失を算出し、利活
用する場合には、対象となる患者の母集団年齢に
影響を受けやすい。働く世代が中心の疾患と仕事
をリタイアした世代（高齢者）が中心の疾患では、
前者の方がより生産性損失が大きくなり、同程度
の損失時間でも疾患による差が生じやすいという
課題がある。さらに、生産性損失の算出時に勘案
する費用の範囲や期間設定によって、その金額が
大きく変動するため、いかに納得性の高い推計値
を算出できるかが課題となろう。

　ここで、新たな動向にも目を向けると、労働生
産性アウトカムの取得に関しても、リアルワール
ドのデータ活用機会が広がりつつある。
　国内においても、スマートフォンアプリなどを
利用して、QOLや労働生産性アウトカムを取得で
きるサービスが複数存在する（表３）。どのサービ
スも、各社が提供するアプリを利用するものであ
る。kencom13）およびPep up PRO14）、15）は、特定の
保険組合への加入者を対象とした健康支援サービ
スのアプリを、harmo channel16）は加入先を問わ
ずに利用可能な電子お薬手帳・PHRのアプリを基
礎とする。いずれのシステムを使っても、リアル
ワールドにおける PRO データ（患者報告アウト
カム）を取得し、調査・研究への利活用が可能に
なる。このようなツールを通して、特定の薬剤を
使用中の患者における労働生産性アウトカム

（WPAI 等）のデータを、スマホ等を通じて簡便
に取得できる。対象となる患者集団は各サービス
によって様々であるが、臨床研究よりも非常に安
価かつ効率的に、労働生産性アウトカムを取得す
ることができるため、目的に応じた利活用が可能
だと考えられる。
　QOLや労働生産性、さらに追加的有用性や実臨
床での有効性など、医薬品の上市後にも、多種多
様なデータが要求されるケースが増えている。要

13）https://desc-hc.co.jp/service/health_insurance_association
14）https://static.pepup.life/products/pepup/
15）第４回 JMDC Pharma Webinar「RWD × PRO の価値」
16）https://www.cmic-hci.com/service/harmo.html
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求元は行政サイドからとは限らず、病院や臨床医
などの現場サイドから、追加的なデータが求めら
れる可能性もある。多様なデータのニーズに上市
前の臨床試験のみで対応するのは不可能であり、
市販後のデータ収集のツールとして、このような
サービスの利用価値は高い。
　本稿で取り上げたWPAI等の労働生産性アウト
カムも PRO の一種であるとすると、今後、この
ようなデジタルを活用したサービスが拡大してい
くことで、より患者自身の評価が医薬品のアウト

カム評価につながっていくことも期待される。

　最後に、医薬品による労働生産性の改善は、患
者自身の長期的な QOL 改善と、社会全体の経済
的損失の回避に貢献し得るものである。この医薬
品における多様な価値の一つである「労働生産性
を改善する価値」が適切に評価されていくために
も、まずは社会全体にそのことが、広く理解され
ていくことが望まれる。

表３　アプリを通じたQOL・労働生産性アウトカムの取得

サービス名
（ABC 順） 提供元 アプリ名 対象の保険者 アプリの内容

harmo channel シミックヘルスケア harmo 任意 電子お薬手帳機能を中心とした
PHR 管理

kencom DeSC ヘルスケア kencom 健保・国保 特定の保険組合の加入者向け健
康情報サービス

Pep up PRO JMDC Pep up 健保・共済 特定の保険組合の加入者向け健
康情報サービス

出所：各企業の情報サイト等をもとに著者作成



41政策研ニュース No.61　2020年11月

１　はじめに

　近年、核酸医薬品、遺伝子治療、遺伝子細胞治
療など、新しい創薬モダリティを活用した医薬品
が登場し、これまで治療が困難であった、がんや
遺伝性疾患といった領域の治療に大きなインパク
トをもたらしている。
　このような新規モダリティの実用化には、科学
技術の進展と密接に関わっていること、製薬企業
では不確実性の高い技術に対する投資が難しいこ
となどから、アカデミアやスタートアップ企業が
その創製に重要な役割を果たしている。
　今回、現在の医薬品市場で主流となっている低
分子医薬品および抗体医薬品に加え、近年実用化
が進んでいる比較的新しいモダリティとして核酸
医薬品、遺伝子治療、遺伝子細胞治療、細胞治療
を取り上げ、その創製企業（originator）の特徴

（企業の分類や国籍など）について調査した。

２　調査方法

　医薬品データベース EvaluatePharma の収載情
報より、新有効成分含有医薬品（New Molecular 
Entity：NME１））を対象とし、その originator に
ついて、国籍および企業分類毎に集計した。本分
析には2020年９月時点のデータを用いたが、Eval-
uatePharma 未収載データの一部について公開情
報より補足した。

①　NME のカウント方法
　本調査では、NME 単位で最も進んだ開発段階
を１件カウントしており、既に発売された NME
が別の適応で開発されている場合は、開発段階に
はカウントしていない。また、Phase I（以下、P
１）～申請までを開発品として扱い、本調査での
分析対象とした。

②　Originator のカウント方法
　Evaluate において originator の定義は、“Com-
pany that first discovered / invented the active 
ingredient of a given compound or product.”とさ
れ、企業ウェブサイトやプレスリリースなどの公
開情報を基に特定されている２）。個々の NME に
対してoriginatorが特定された後、当該originator
が企業買収された場合も変更はされない（例、
Genentech は Roche に買収されたが、originator
としてのGenentechのレコードはRocheに買収さ
れた後も変更されない）。また、共同開発など複数
の originator が存在する場合、１社あたりの創製
数は創製企業数で案分してカウントした（例、２
社での共同創製の場合、１社あたりの創製数は0.5
としてカウントした）。

③　モダリティ分類
　本調査のモダリティ分類は、Evaluateの分類と
以下のように対応している３）。

創薬モダリティ別医薬品開発パイプラインから見た
新規医薬品の創製企業（Originator）に関する調査

医薬産業政策研究所　主任研究員　鍵井英之

１）New Chemical Entity（NCE）および Biologics License Applications（BLA）を含む。
２）Evaluate では、originator の特定に関して特許情報は通常参照されていない。プレスリリースなどで originator が確認

できない場合にのみ、特許情報が参照される。
３）Evaluate では、他に Bioengineered vaccine、Protein extract、Plasma-derived therapy、Recombinant product などの

分類があるが、本調査では分析の対象としていない。

目で見る製薬産業
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　低分子薬品：Small molecule chemistry
　抗体医薬品：�Monoclonal antibody, Monoclonal 

antibody（Conjugated）
　核酸医薬品：DNA & RNA therapeutics
　遺伝子治療：�Gene therapy, Genome editing, 

Oncolytic virus
　遺伝子細胞治療：Gene-modified cell therapy４）

　細 胞 治 療：Cell Therapy５）

④　企業分類
　Evaluate の企業分類は、Global Major（世界的
大手製薬企業、本稿では“Global”と略す）、Re-
gional Major（新規医薬品を特定の地域で開発、販
売する企業。自社で研究開発を行うとともに他の
企業や研究機関から化合物、製品のライセンスイ
ン等も行っている。複数の疾患領域をターゲット
領域とする企業。本稿では、“Regional”と略す）、
Biotechnology（新有効成分含有医薬品やバイオ医
薬品を開発しており、新規の技術を志向する小企
業が多く含まれるが、Gilead Sciences、Celgene、
Biogen などの企業も含まれる）、Specialty（独自
の研究を行っているが新規医薬品に焦点を絞って
いない企業や、一つの疾患領域のみ焦点を当てて
いる企業）などがある。企業の特徴によって、１
つの企業に対して複数の企業分類が割り当てられ
ている場合があるが、より規模の大きい企業分類
を採用した（例、Global Major と Biotechnology
の両方に分類される企業はGlobalとして分類）。な
お、日本の大手製薬企業では武田薬品工業がGlob-
al、他は Regional に分類されている。

３　結果

　本分析の対象となる NME の全体数
　開発段階別の NME 数を表１に示す。本調査で
は、各モダリティの P１～申請段階の NME を分
析対象とした。また、表１下には P１～申請段階

（開発品）のNME数に対する共同創製品の割合を
示す。いずれのモダリティにおいても複数企業に

よる創製は全体の数％程度であった。

3.1　開発品のOriginator 分析

①　Originator の国籍
　開発品（表１の P１～申請に該当する品目）の
originator の国籍を図１に示す。いずれのモダリ
ティにおいても米国籍企業が世界の創薬をリード
しており、その割合は低分子医薬品で全体の40％
程度、核酸医薬品では全体の60％程度であった。
　日本国籍企業による創出は、低分子医薬品と核
酸医薬品では全体の10％程度であるが、抗体医薬
品をはじめとするバイオ医薬品では１～４％であ
り、低分子医薬品や核酸医薬品と比べて低い状況
であった。また、遺伝子細胞治療では中国、細胞
治療では韓国での創製割合が他のモダリティと比
較して高かった（これらについては3.2項にて分
析）。
　参考として、2000年～2019年の間に上市された
低分子医薬品における originator の国籍を図２に
示す。米国籍企業の割合は全体の35％であり開発
品と比べて低く、対して日本は17％であり開発品
と比べて高い。

４）CAR-T 療法や TCR 療法など、患者から取り出した細胞を ex-vivo で遺伝子修飾を行い、再度患者に投与するもの。
５）間葉系幹細胞や細胞シートなど、遺伝子改変をしていない細胞を用いた治療。

表１　�開発段階別の品目数（上）および共同創製
の割合（下）

モダリティ
の種類

開発段階
合計

P1 P2 P3 申請 承認・
発売

低分子 1,344 1,298 431 57 2,003 5,133

抗体 450 338 102 16 113 1,019

核酸 52 67 20 3 11 153

遺伝子 51 141 26 2 8 228

遺伝子細胞 133 66 9 2 5 215

細胞治療 99 148 24 2 61 334

低分子 抗体 核酸 遺伝子 遺伝子
細胞

細胞
治療 全体

NME 数 3,130 906 142 220 210 273 4,881

共同創製数 55 21 3 8 2 5 94

NME 数に占める
共同創製の割合 1.8％ 2.3％ 2.1％ 3.6％ 1.0％ 1.8％ 1.9％

出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成
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②　Originator の企業分類
　図３にoriginatorの企業分類（Global、Regional、
Specialty、Biotechnology 等）の割合を示す。い
ずれのモダリティも Biotechnology に分類される
企業の割合が最も大きいが、特に遺伝子細胞治療、
細胞治療でその割合が大きい。Global による創製
割合は、低分子医薬品と抗体医薬品で20％程度で
あるが、核酸医薬品や細胞治療など、新規のモダ
リティでは数％程度である。また遺伝子治療、遺
伝子細胞治療、細胞治療では他のモダリティに比

べて大学（University）の寄与が大きい。

③　Originator の設立年
　Evaluateの分類では、前述の通りGilead Scienc-
es、Celgene、Biogen といった規模の大きな企業
もBiotechnologyに含まれる。そこで、originator

（アカデミアや公的研究機関などは除く）の設立年
での分類を行った（図４）。
　低分子医薬品、抗体医薬品、核酸医薬品では、
1990年以前に設立された企業による創製割合が多
いが、2000年以降に設立された企業も約４～５割
となっており、医薬品としての歴史が長い低分子
医薬品においても、設立20年以内の比較的若い企
業によって創製されていることがわかる。一方、
遺伝子細胞治療および細胞治療では、2000年以降
に設立された企業が全体の６～７割を占め、設立
後30年以上の企業が創製した割合は他のモダリテ
ィと比較すると小さかった。

④　モダリティ別 創製数上位の originator
　本調査で新規モダリティとして扱う核酸医薬
品、遺伝子治療、遺伝子細胞治療、細胞治療につ

図１　開発品の originator の国籍内訳
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注）N/A は、originator が特定できない品目
出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成

図２　�低分子医薬品の発売・承認品目における
originator の国籍内訳

USA, 
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Japan, 
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China, 1%

South 
Korea, 4%

others, 
5% N/A, 

10%

低分子医薬品
（2000~2019年上市 689品目）

注）N/A は、originator が特定できない品目
出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成
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いて、創製数上位の originator を表２に示す。核
酸医薬品では、2019年の医薬品売上で上位100に含
まれる核酸医薬品スピンラザの創製企業である米
国 Ionis 社（開発・販売は米国Biogen社）が突出

している。遺伝子治療では、欧州の企業が存在感
を示しているが、上位３社（NPO含む）はいずれ
も1990年代に設立されている。遺伝子細胞治療で
上位のCellular Biomedicine Groupは、抗BCMA、

図３　Originator の企業分類
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注１）N/A は、originator が特定できない品目
注２）0.5％未満については表示していない。
出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成

図４　Originator の設立年
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抗CD19、抗CD20をターゲットとした血液がんの
CAR-T を中心に開発している米国企業であるが、
研究開発の拠点を中国に設けており、臨床試験も
中国で実施している。Juno TherapeuticsはCAR-T
領域で最先端の研究を進めていたバイオテック企
業であるが、2018年にCelgeneにより約90億ドル
で買収された。細胞治療では、2000年代以降に設
立された企業が多数を占めたが、国籍で見ると、
中国、台湾、韓国といったアジア地域の企業の存
在も目立つ。
　一方、GlobalあるいはRegionalといった規模の
大きな製薬企業や日本企業は、これらのモダリテ
ィでは上位には見られなかった。

3.2　Originator の国籍別調査（日中韓）

　アジアで創製される新規モダリティ医薬品に着
目し、中国籍企業の遺伝子細胞治療、韓国籍企業
の細胞治療、国内の新規モダリティ開発動向につ
いて調査した。

①　�中国籍企業が創製した遺伝子細胞治療の開発
品

　中国籍 originator によって創製された遺伝子細
胞治療の開発品は39品目であり、originator は17
社（北京大学１件含む）であった（表３上）。この
うち、中国国内に加え、日米欧のいずれかでも開
発が進められている品目はGenscript Biotech社に
よって創製された Anti-B-cell maturation antigen

（BCMA） CAR-T cell therapy（中国および日米欧
で P３段階）、北京大学が創製した CD19 CAR T 
cells（PKNGUT）（中国、欧州でP２）、CARsgen 
Therapeuticsの創製したCT053（中国でP２、米
国でP１）の３品目であった。作用様式（Mecha-
nism of Action）については、CD19をターゲット
とした CAR-T 療法が15品目で最多であるがその
他のターゲットを含めCAR-T療法が中心である。

（表３下）

②　韓国籍企業が創製した細胞治療の開発品
　韓国籍 originator によって創製された細胞治療
の開発品および上市品は合わせて21品目であり
originator は８社であった（表４上）。このうち、
日米欧のいずれかでも開発が進められている品目
は Pharmicell 社（2002年設立）が創製した Cell-
gram-LC（韓国および米国で P２、肝障害を適応
とした自家骨髄由来間葉系幹細胞）の１品目であ
った。CHA Bio & Diostech社（2002年設立）は、
細胞の大量培養や細胞の凍結保存技術を有し、自
家線維芽細胞由来の皮膚シートや自家脂肪細胞由
来の熱傷治療用の間葉系幹細胞など、現在韓国国
内で３製品を上市、米国アステラス製薬（旧 OC-
ATA Therapeutics）や Pluristem Therapeutics

（イスラエル）など海外との提携も行っている。
　韓国籍 originator が創製した細胞治療の開発品
のMechanism of Actionは、間葉系幹細胞が中心

表２　創製数上位の originator

Originator注1） 創製
NME数 企業分類 国籍 設立

年注2）

核酸医薬品
Ionis Pharmaceuticals 34 Specialty USA 1989
Alnylam Pharmaceuticals 8 Biotechnology USA 2002
Arrowhead Pharmaceuticals 8 Biotechnology USA 1989
Moderna 4 Biotechnology USA 2010
遺伝子治療
Généthon 10 Non-Profit France 1990
Sangamo Therapeutics 7 Biotechnology USA 1995

Oxford BioMedica 6 Biotechnology United 
Kingdom 1995

Nationwide Children's 
Hospital 6 Hospital USA －

遺伝子細胞治療
Cellular Biomedicine 
Group 10 Specialty USA 2001

Juno Therapeutics 10 Biotechnology USA 2013
iCell Gene Therapeutics 8 Biotechnology USA 2014
CARsgen Therapeutics 7 Biotechnology China 2014
細胞治療
TotipotentRX 7 Biotechnology USA 2010
Regend Therapeutics 4 Biotechnology China 2015
The University of 
Texas MD Anderson 
Cancer Center

4 University USA －

Baylor Scott & White 
Research Institute 4 University USA －

GWOXI Stem Cell 
Applied Technology 4 Biotechnology Taiwan 2004

Celgene 4 Biotechnology USA 1986
Iovance Biotherapeutics 4 Biotechnology USA 2010
Cellonis Biotechnologies 4 Biotechnology China 2004
NantKwest 4 Biotechnology USA 2002
Cellular Biomedicine 
Group 4 Specialty USA 2001

CHA Bio & Diostech 4 Biotechnology South 
Korea 2000

Immatics biotechnologies 4 Biotechnology Germany 2000
注１）上位５位までを記載、５位が複数ある場合は、４位までを記載。
注２）大学、病院は除く。
出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成
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である（表４下）。

③　国内 originator による NME の創製状況
　 国内 originator によって創製された NME につ
いて、originator の分類および創製数を表５に示
す。低分子医薬品、抗体医薬品は、製薬企業（Glob-
al、Regional、Specialtyをまとめて“Pharma”と
した）による創製が中心であるが、新規モダリテ
ィでは、いずれも Biotechnology 企業を中心に

表３　�遺伝子細胞治療で創製数上位の中国籍
originator および品目数（上）ならびに
Mechanism of Action（下）

Originator
開発段階

合計
P1 P2 P3

CARsgen Therapeutics 5 2（1） 7
Genscript Biotech 5 1（1） 6
Shanghai Unicar-Therapy Bio-medicine 
Technology 3 1 4

Innovative Cellular Therapeutics 3 3
Shanghai Bioray Laboratory 3 3
Beijing Immunochina Pharmaceuticals 2 1 3
Hebei Senlang Biotechnology 2 1 3
Shenzhen Beike Biotechnology 2 1 3
Marino Biotechnology 3 3
China Immunotech 2 2
Beijing PreGene Biotechnology 1 1
JW Therapeutics 1 1
Peking University 1（1） 1
Bioceltech Therapeutics 1 1
Guangzhou Xiangxue Pharmaceutical 1 1
IASO Biotherapeutics/Innovent Biologics 1 1
Juventas Cell Therapy 1 1

合計 25 17 2 44

Mechanism of Action NME数
B-lymphocyte antigen CD19 CAR-T cell therapy 15
Chimeric antigen receptor T（CAR-T）cell therapy 6
Anti-B-cell maturation antigen（BCMA）CAR-T cell therapy 5
Anti-epidermal growth factor receptor（EGFR）variant III 
CAR-T cell therapy 3

Glypican 3 CAR-T cell therapy 2
Anti-CD22 CAR-T cell therapy; B-lymphocyte antigen 
CD19 CAR-T cell therapy 2

Anti-claudin（CLDN）18.2 CAR-T cell therapy 2
Anti-CD123 CAR-T cell therapy 2
Programmed cell death protein 1（PD1）inhibitor; B-lym-
phocyte antigen CD19 CAR-T cell therapy 1

Anti-mesothelin CAR-T cell therapy 1
Chimeric antigen receptor natural killer（CAR-NK）cell 
therapy; Programmed cell death ligand 1（PD-L1）inhibitor; 
T-cell inhibitor

1

Prostate specific membrane antigen（PSMA）CAR-T cell 
therapy 1

Cancer testis antigen 1（NY-ESO1）cell therapy 1
B-lymphocyte antigen CD19 cell therapy 1
Haematopoietic stem cell therapy 1

合計 44
注）括弧内は日米欧のいずれかで開発中の有効成分数。
出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成

表４　�韓国籍 originator による細胞治療の開発品
（上）およびMechanism of Action（下）

Originator
開発段階 承認・

発売 合計
P1 P2 P3

CHA Bio & Diostech 1 3 3 7
Medipost 1 1 1 3
Pharmicell 1（1） 1 1 3
Eutilex 1 2 3
Corestem 2 2
ATGen 1 1
GC Pharma 1 1
Green Cross Cell 1 1

合計 5 9 1 6 21

Mechanism of Action NME数
Mesenchymal stem cell therapy 10
Stem cell stimulant 3
Tumour necrosis factor receptor superfamily member 9

（TNFRSF9）cell therapy 2

Natural killer（NK）cell therapy 1
Cytokine induced killer（CIK）cell therapy 1
Neural stem cell therapy 1
Keratinocyte cell therapy 1
CD38-induced natural killer（iNK）cell therapy 1
Anti-Epstein-barr virus（EBV）antigen cytotoxic T-lympho-
cyte（CTL）cell therapy 1

合計 21
注１）括弧内の数値は日米欧のいずれかで開発中の有効成分数。
注２）�承認・発売品は本調査では分析の対象外であるが、ここでは参考とし

て掲載している。
出所）EvaluatePharma のデータを基に著者作成

表５　国内の創製数と originator の分類
モダリティ 開発段階 承認・

発売 合計
　企業分類 P1 P2 P3
低分子医薬品
　Pharma 103 91.5 32 310 536.5
　Biotechnology 9 16.5 4 19.5 49
　University 2 2 1 3 8
　others 0 1 0 0 1
抗体医薬品
　Pharma 16 7.5 2 7 32.5
　Biotechnology 3 2 0 1 6
　University 1 0.5 0 0 1.5
核酸医薬品
　Pharma 1 2 0 0.5 3.5
　Biotechnology 4 1 2 0 7
　University 1 1 0 0.5 2.5
遺伝子治療
　Pharma 0 0.5 1 0 1.5
　Biotechnology 1 3 0 0 4
　University 2 1 1 4
遺伝子細胞治療
　Biotechnology 1 1 0 0 2
細胞治療
　Pharma 0 1.5 0 2 3.5
　Biotechnology 3 4 1 0 8
　University 1 0.5 0 0 1.5
　otehers 1 0 0 1

合計 147 137.5 44 344.5 673
注１）�本表において Pharma は、Global、Regional、Specialty を含み、数値

はそれらの合計である。
注２）�二社での共同創製の場合はそれぞれ0.5で集計。
出所）�EvaluatePharma のデータを基に著者作成
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University の関与が大きく、この点については概
ねグローバルの状況と同様であった。

４　まとめと考察

　今回、新規モダリティに着目して、開発パイプ
ラインの originator に関して調査を行った。創製
数では、いずれのモダリティでも米国籍企業が
リードしているが、中国籍企業、韓国籍企業も遺
伝子細胞治療や細胞治療の創製で存在感を示して
いる。しかしながら中国および韓国籍企業により
創製された開発品は、もっぱら当該国内での開発
が中心であり、日米欧で開発されているものはご
く少数にとどまっている。なお、中国製薬企業に
おける新薬臨床開発動向については、澁口が詳細
を分析している６）。
　グローバル全体の開発品について、その創製企
業の分類でみると、いずれのモダリティも Bio-
technologyによる創製が多いが、新規モダリティ
でその割合が高い結果であった。一方、医薬品と
して長い歴史を有する低分子医薬品においても、
Biotechnology あるいは設立20年以内の企業が一
定割合（30～40％）創製に寄与している点は興味
深い。臨床開発や販売に強みを有する製薬企業か
ら見ると、このようなバイオテック、スタートア
ップ企業と提携することが、自社単独で研究開発
を行うリスクを軽減させ、パイプラインを充実さ

せる重要な選択肢の一つとなっていることがうか
がえる。
　低分子薬品、抗体医薬品を除く新しいモダリテ
ィでは、Global による創製は限定的であるが、遺
伝子治療領域では、近年Globalに分類されるいわ
ゆるメガファーマがスタートアップ企業の大型買
収を行っている。このことから今後、企業買収に
よって自社に取り込んだ基盤技術を活用すること
で、遺伝子治療の領域でもGlobalから創製された
開発品が増えると考えられる。
　新規モダリティとはいうものの、各モダリティ
の創製を牽引している企業の設立年は、1980年代
後半～2000年代も多い。新しい技術の開発から医
薬品として患者に届くまでには、10年あるいは20
年といった期間を見込む必要があり、スタートア
ップ企業が存続していくためには技術開発と並行
して資金調達が必要となる。
　現状、新規モダリティの医薬品創出におけるグ
ローバルでの日本の位置づけは低分子に比べると
低いが、新たなモダリティで国内企業が存在感を
発揮するためには、アカデミア、産業界、行政が
タッグを組んで20年、30年先を見据えた技術開発
や実用化の取り組みが重要ではないだろうか。

� おわり

６）医薬産業政策研究所、「中国製薬企業における新薬臨床開発動向」、政策研ニュース No.60（2020年７月）
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はじめに

　医薬産業政策研究所では、医薬品世界売上高上
位100品目について、各品目の基本特許１）を調査
し、出願時の医薬品創出企業を継続的に調査・報
告している２）。今回、2019年の世界売上高上位100
品目の企業国籍の動向を調査した。

2019年売上高上位100品目３）の概要

　IQVIA World Review Analyst 2020による2019
年の医薬品市場は１兆2,624億ドルで、昨年から3.3
％増加した。医薬品売上高上位100品目（以下、上
位品目）の売上高における市場占有率は約32％で
あった。2019年の上位品目の売上高合計は4,013億
ドルであり、昨年から6.4％増加した。
　上位品目の薬効分類（ATC code Level 1）をみ
ると、2018年同様に抗悪性腫瘍薬・免疫調節薬が
26品目で最も多かった（図１左）。続いて消化器官
用剤及び代謝性医薬品、中枢神経系薬、一般的全
身用抗感染薬がそれぞれ19品目、15品目、15品目
であった。薬効分類別の売上高においても抗悪性
腫瘍薬・免疫調節薬が1,429億ドルと最も多く

（図１右）、昨年から品目数は２品目減ったものの

売上高は増加した。なお、本薬効は上位品目売上
高の約36％を占めていた。以降、品目数とほぼ同
じ順であるが、血液及び体液用剤が呼吸器官用剤
に比べ品目数は少ないものの売上高が高い結果で
あった。
　有効成分の技術分類（化学合成医薬品４）とバイ
オ医薬品５））では、化学合成医薬品が55品目、バ
イオ医薬品が45品目となっており、2018年の調査

（それぞれ59品目、41品目）よりもバイオ医薬品は
４品目増加した。上位品目において2018年から10
品目の入れ替えがあったが、そのうち化学合成医
薬品の品目の入れ替えは５品目増９品目減、バイ
オ医薬品の品目の入れ替えは５品目増１品目減で
あり、年々バイオ医薬品の増加が続いている。ま
た、バイオ医薬品の売上高は2,097億ドルを占め、
上位品目売上高の52％であり、品目数では化学合
成医薬品の方が多いものの売上高ではバイオ医薬
品がこれまでの調査で初めて半分以上を占める結
果となった（図２）。上位10品目の中では７品目が
バイオ医薬品であることも寄与していると思われ
る。

世界売上高上位医薬品の創出企業の国籍
－2019年の動向－

医薬産業政策研究所　主任研究員　澁口朋之

１）本調査における基本特許とは、物質特許や用途特許等、各品目の鍵となっている特許を示す。
２）医薬産業政策研究所「国・企業国籍からみた医薬品の創出と権利帰属」政策研ニュースNo.42（2014年07月）、以降、政

策研ニュース No.47（2016年３月）、No.50（2017年３月）、No.52（2017年11月）、No.55（2018年11月）にて報告。
３）IQVIA World Review Analyst 2020掲載リストのうち、後発品・バイオシミラー・診断薬を除いた上位100品目を対象

とした。
４）化学合成医薬品は段階的な化学合成によって製造される医薬品（低分子、核酸、ペプチド等）を指す。
５）バイオ医薬品は日本における承認情報において抗体等一般名に遺伝子組換え（Genetical Recombination）とある品目、

また、血液製剤やワクチンなど添付文書に特定生物由来製品、生物由来製品と記載されている品目とした。日本で承認
されていない品目は FDA の承認情報や各社 HP 等で個別に調査した。

　　PMDA　HP：https://www.pmda.go.jp/about-pmda/outline/0001.html, Accessed on Sep. 15th, 2020
　　FDA　HP：https://www.fda.gov, Accessed on Sep. 15th, 2020

目で見る製薬産業
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特許から見た医薬品創出企業の国籍別医薬品数

　上位品目について、各医薬品における基本特許
を調査し、出願時の企業国籍別医薬品数を円グラ
フで示した（図３）。なお、医薬品の権利が帰属す
る創出企業の国籍は上記特許に記載されている出
願人／譲受人の企業の国籍としているが、多国籍

展開している企業の場合は親会社の国籍としてい
る２）。そのため、出願時に親会社が存在する場合
は出願人の企業の国籍と必ずしも一致するとは限
らない。これは鍵となる物質・用途・技術などの
要素を発明する過程において人材や資金といった
リソースなど親会社の寄与があると考えたためで
ある。
　2018年の調査と比較すると、アメリカが昨年よ
り１品目増えて49品目で最も国籍別医薬品数が多
かった。２番手は昨年と変わらなかった10品目で
スイスであり、日本は１品目減って９品目となり
３番手となった。４番手のドイツは１品目増加で
８品目、同一番手としてイギリスは１品目減で８
品目であった。６番手はデンマークで昨年より１
品目増え、７品目であった。以降、順位の変動は
ほとんどなかったが、ルクセンブルクの１品目が
今回の上位品目から外れた。2018年から10品目の
入れ替えがあったが、アメリカが４品目増３品目
減、スイスが２品目増２品目減、日本が１品目減、
ドイツが１品目増、イギリスが２品目増３品目減、
デンマークが１品目増、ルクセンブルクが１品目
減であった。アメリカ、スイス、イギリスにおい
て入れ替えが進んだ。

図２　上位品目の技術分類

化学合成医薬品

55品目
48%

バイオ医薬品

45品目
52%

注：％は上位品目の世界売上高に占める割合
出所：�Copyright© 2020 IQVIA. IQVIA World Review 

Analyst 2019をもとに医薬産業政策研究所にて作
成（無断転載禁止）

図１　上位品目の薬効分類（左：品目数、右：売上高、2018年との比較）
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出所：Copyright© 2020 IQVIA. IQVIA World Review Analyst 2018-2019をもとに医薬産業政策研究所にて作成（無断転載禁止）
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医薬品創出企業の国籍別医薬品数年次推移

　2003年以降の調査結果２、６）と比較し、今回の調
査でもこれまでの傾向に大きな変化は無く、アメ
リカが最大の医薬品創出国であった。近年は日本

とスイスが２番手を競っているという傾向が続い
ている。また、デンマークが徐々に品目数を伸ば
しつつある。2019年の上位品目の創出国は12か国
であった（図４）。

技術分類毎の国籍別医薬品数

　先述の通り2019年の有効成分の技術分類では、
化学合成医薬品が55品目、バイオ医薬品が45品目
となっている。その国籍別医薬品数を図５、６に
示す。
　日本９品目中７品目が化学合成医薬品であり、
バイオ医薬品は2018年同様２品目であった。一方、
スイスは10品目中バイオ医薬品が９品目、化学合
成医薬品が１品目と、2018年よりもバイオ医薬品
が増えている。デンマークは今年上位品目に新た
に加わった１品目含め、７品目すべてがバイオ医
薬品であった。昨年すべて化学合成医薬品であっ
たイギリスは８品目中バイオ医薬品が新たに２品
目加わった。アメリカについては49品目中19品目
がバイオ医薬品であった。

６）医薬産業政策研究所「製薬産業を取り巻く現状と課題　第１部」産業レポート No.5　（2014年２月）

図３　医薬品創出企業の国籍別医薬品数
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出所：�Copyright©2020 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst 2019, IQVIA Pipeline & New Product In-
telligence, EvaluatePharma, Clarivate Analytics 
Cortellis Competitive Intelligence をもとに医薬産
業政策研究所にて作成（無断転載禁止）

図４　医薬品創出企業の国籍別医薬品数年次推移
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所にて作成（無断転載禁止）
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上位品目の世界売上高に占める国籍別割合

　上位品目の世界売上高合計に占める国籍別医薬
品の割合を図７に示す。上位品目の売上高におい
てアメリカが49品目で51％を占めている。日本は
９品目で売上高の７％を占めているが、ドイツは
８品目で日本よりも多い15％の売上高を占めてい
る。ドイツは売上高上位10位内に３品目入ってお

り、それらの寄与が大きい。

主販売企業の国籍別医薬品数

　主販売企業国籍別の品目数を図８に示した。こ
こで言う主販売企業国籍とは、IQVIA社のデータ
において１製品を複数の企業が販売している場
合、製品の販売額が最も多い企業の国籍とした。
創出企業国籍と同様にアメリカ（45品目）が特に
多かった。2018年から１品目増えたスイス（12品
目）が２番手となり、３番手は１品目減ったイギ
リス（11品目）となった。日本は2018年から１品
目増えて７品目で４番手であった。その他の国々
についてみると、ドイツ、デンマーク、フランス、
ベルギー、アイルランド、イスラエル、オースト
ラリア、カナダと昨年と変わらなかった。
　2019年では日本は９品目あり、日本国籍の主販
売企業が販売する医薬品数は７品目であった。こ
のうち４品目は自社創製品、残り３品目はアメリ
カ起源であり、それらは製品の導入や企業買収に
よる獲得であった。一方、日本の残りの５品目は
アメリカ企業（１品目）や欧州企業（４品目）が
主販売企業となっている。これまでの調査２）と同
様に日本起源医薬品の半数以上が、海外での販売
を海外企業に依存していることがわかる。

図５　医薬品創出企業の国籍別医薬品数
（化学合成医薬品：55品目）
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出所：�Copyright©2020 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst 2019, IQVIA Pipeline & New Product In-
telligence, EvaluatePharma, Clarivate Analytics 
Cortellis Competitive Intelligence をもとに医薬産
業政策研究所にて作成（無断転載禁止）

図７　上位品目の世界売上高に占める国籍別割合
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注：％は上位品目の世界売上高に占める割合
出所：�Copyright©2020 IQVIA. IQVIA World Review 

Analyst 2019, IQVIA Pipeline & New Product In-
telligence, EvaluatePharma, Clarivate Analytics 
Cortellis Competitive Intelligence をもとに医薬産
業政策研究所にて作成（無断転載禁止）

図６　医薬品創出企業の国籍別医薬品数
（バイオ医薬品：45品目）
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出願人（企業）国籍から見た国籍別医薬品数

　前節で述べた通り、創出企業の国籍において、
多国籍展開している企業の場合は親会社の国籍と
している。一方、実際に鍵となる要素を見出した
企業の国籍を調べることは実際の「創薬の場」が
いずれの国にあるかを知る上で一助になると考え
られる。上位品目を出願人の企業国籍で集計した
結果を図９に示す。本集計においてもアメリカが
最も多く54品目であった。２番手は日本で９品目、
３番手はドイツの８品目となった。以降多少の品
目数の増減はあるものの図３と国籍や品目数の傾
向は同じであった。国籍数は全部で14か国と図３
に比べ２か国増えているが、北米・欧州・日本が

創出地域であり、従来の調査結果と同じく日本が
医薬品を創出できる限られた国・地域の中でプレ
ゼンスを発揮していると思われる結果であった。
本調査結果のポイントの１つとしてスイスが３品
目と大きく数を減らしている点が挙げられ、スイ
ス外にある傘下の企業が鍵となる要素の発明を行
っていることがわかる。親会社所在国での創出で
はないが、上位品目を創出する企業を早期に傘下
にする目利き力、もしくは育成力があるとも考え
られる。創薬戦略の違いが垣間見られた結果と思
われた。

図８　主販売企業の国籍別医薬品数
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イギリス

11品目

日本

7品目
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7品目

フランス

5品目

デンマーク

6品目

アイルランド

2品目

ベルギー

2品目

イスラエル

1品目

オーストラリア

1品目 カナダ

1品目

出所：�Copyright©2020 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst 2019をもとに医薬産業政策研究所にて作
成（無断転載禁止）

図９　出願人国籍から見た国籍別医薬品数
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イタリア

1品目
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出所：�Copyright©2020 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst 2019, IQVIA Pipeline & New Product In-
telligence, EvaluatePharma, Clarivate Analytics 
Cortellis Competitive Intelligence をもとに医薬産
業政策研究所にて作成（無断転載禁止）
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　医薬産業政策研究所では、公益財団法人ヒュー
マンサイエンス振興財団（以下、HS財団）による
医療ニーズに関する調査結果１）をもとに、新薬の承
認及び開発パイプラインに関するデータを集計し、
アンメット・メディカル・ニーズに対する製薬企業
の取組み状況を継続的に分析している２）、３）。
　前回の政策研ニュース No.59（2020年３月）で
は2014年度の治療満足度調査の結果に基づき、60
疾患に対する2020年１月時点での開発パイプライ
ン数及び2011年～2019年の薬剤承認数を示すとと
もに、60疾患に含まれる10のがん種に対する薬剤
の承認件数の増加数と５年生存率の改善度との関
係を分析した。本稿では2020年３月に発行された

「60疾患に関する医療ニーズ調査（第６回）」を元
に、最新60疾患に対する2020年８月末時点での開
発パイプライン数を示すとともに、新たに60疾患
に加わった８つの疾患（但し２つの新疾患は従来
カバーしてきた疾患の分割）の中からいくつか選

択した疾患について、既承認医薬品、開発品につ
いて調査した結果を報告する。

治療満足度別にみた新薬の開発状況

　図１は2019年度 HS 財団調査における治療満足
度４）（横軸）、薬剤貢献度５）（縦軸）に沿って疾患を
プロットし、今回調査した開発品目数６）を円の大き
さおよび数値で示したものである。前回調査と同様
の製薬会社20社７）の2020年８月末日時点における
国内開発品目（フェーズ１～申請中）を集計対象と
した８）。該当の開発品目数は284件９）であり、そのう
ち新規有効成分（NME）の数は122件（43％）であ
った。前回調査同様に、60疾患開発品目数における
がん疾患の開発品目数割合が非常に高く、その割合
は50％（143/284）であった。がん10種開発品目数
におけるNME数は44件であり、割合にすると31％

（44/143）であった。がん疾患における NME 率が
全体と比較して低いことは１つの薬剤を複数のが

アンメット・メディカル・ニーズに対する医薬品の開発状況
－2020年の動向－

医薬産業政策研究所　主任研究員　中尾　朗

１）公益財団法人 ヒューマンサイエンス振興財団「2019年度 国内基盤技術調査報告書－60疾患に関する医療ニーズ調査（第
６回）－」

２）医薬産業政策研究所「アンメット・メディカル・ニーズに対する医薬品の開発・承認状況」政策研ニュースNo.34（2011
年11月）、No.38（2013年３月）、No.52（2017年11月）、No.59（2020年３月）

３）医薬産業政策研究所「アンメット・メディカル・ニーズに対する医薬品の開発状況」政策研ニュース No.41（2014年３
月）、No.45（2015年７月）

４）HS 財団の医療ニーズ調査では、アンケート回答の４つの選択肢（十分に満足／ある程度満足／不満足／治療が行えて
いるとはいえない）のうちの「十分に満足」と「ある程度満足」を合計した割合（％）を医療満足度としている。

５）HS財団の医療ニーズ調査では、アンケート回答の４つの選択肢（十分に貢献／ある程度貢献／あまり貢献していない／効
く薬がない）のうちの「十分に貢献」と「ある程度貢献」を合計した割合（％）を治療に対する薬剤の貢献度としている。

６）各疾患の該当にあたっては、当該疾患ならびに当該疾患に起因する疾患、また当該疾患の予防につながるものも含めている。
７）対象企業はアステラス製薬、アストラゼネカ、エーザイ、大塚製薬、小野薬品工業、グラクソ・スミスクライン、協和

キリン、サノフィ、塩野義製薬、第一三共、大日本住友製薬、武田薬品工業、田辺三菱製薬、中外製薬、日本イーライ
リリー、日本ベーリンガー・インゲルハイム、ノバルティスファーマ、バイエル薬品、ファイザー、MSD である。

８）データソースは各社ホームページ・決算資料、日本製薬工業協会ホームページ、「明日の新薬」（㈱テクノミック）を用
いた。ただし、上記３つのデータソースで「明日の新薬」のみに記載されている開発パイプラインは加えていない。

９）60疾患に該当する複数の効能を対象にした試験があるが、疾患別にそれぞれカウントした。

目で見る製薬産業
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ん疾患で、あるいは同一がん疾患をより細分化して
開発することが多いことによるものと考えられる。
　今回調査と前回調査の大きな相違点としては、
治療満足度が50％以上かつ治療に対する薬剤貢献
度50％を示す領域、いわゆる第一象限の開発品目
数割合が64.4％から79.6％へと増加したことであ
った。これは60疾患の中で最も開発品目数が多い

「肺がん」の治療満足度が2014年度調査から2019年
度調査にかけて37.3％から52.4％へ向上した10）こ
とによるものであると考察された。これに連動し
て治療満足度が50％以下かつ治療に対する薬剤貢
献度50％以上を示す領域（第二象限）の開発品目
数割合が29.2％から4.6％へと減少した。
　60疾患のうち第一象限に含まれる疾患の比率が
61.7％（37/60）であることと比較し、本領域に含

まれる開発品目数（79.6％）はかなり多い。ただ、
60疾患中の10疾患ががん疾患であり、膵がん以外
の９がん疾患が第一象限に含まれていること、さ
らに例えば血液がんの一種である「白血病」は大
きく分けても「急性・慢性」×「リンパ性・骨髄
性」＝４種に分類されるように一口に「〇〇がん」
と言っても種類は多種多様であること、などから
９がん疾患が含まれる第一象限の新薬開発品目比
率が高いのは道理に適ったものと思われた。
　治療満足度、薬剤貢献度を示すパーセントが共に
50を超えているとしても、その満足度、貢献度の内
訳は「ある程度満足（貢献）」が「十分に満足（貢
献）」を大きく上回っている。また100に至っていな
い残りのパーセントの多くは「不満足」「あまり貢
献していない」であるが、中には「治療が行えてい

図１　治療満足度・薬剤貢献度（2019年度）別にみた開発件数（2020年８月末日時点）
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治療満足度

13品目(4.6%)
37疾患226品目(79.6%)

7疾患25品目(8.8%)10疾患20品目(7.0%)

ALS/筋萎縮性側索硬化症(2)

サルコペニア(0)

血管性認知症(0)

アルツハイマー病(9)

特発性肺線維症(1)

線維筋痛症(0)

全身性強皮症(1)膵がん(6)
糖尿病性神経障害(0)

多発性硬化症(1)

NASH/
非アルコール性脂肪肝炎(5)

変形性関節症(3)

脳出血(含くも膜下出血)(0)

腹圧性尿失禁(0)
糖尿病性網膜症(3)

糖尿病性腎症(6)

CKD/慢性腎臓病(8)

むずむず脚症候群(0)

非結核性抗酸菌症(0)

統合失調症(3)パーキンソン病(4)

うつ病(6)

肺がん(45)

不安神経症(0)

白血病(17) 悪性リンパ腫(15)

PAD/末梢動脈疾患(2)
脳梗塞(8)

子宮頸がん(4)

神経因性疼痛(6)
機能性胃腸炎(0)

高血圧症(0)

糖尿病(4)

喘息(6)

心筋梗塞(6)

大腸がん(6)

不整脈(1)胃がん(7)
乾癬(4)

肝がん(16)

COPD/慢性閉塞性肺疾患(6)

アレルギー性鼻炎(1)

乳がん(18)

クローン病(5)

てんかん(2)

過活動膀胱(2)

緑内障(0)

子宮内膜症(2)

アトピー性皮膚炎(9)

SLE/全身性エリテマトーデス(5)

心不全(8)

前立腺がん(9)

前立腺肥大症(0)

骨粗鬆症(0)

潰瘍性大腸炎(6)

関節リウマチ(3)

片(偏)頭痛(3)

慢性便秘症(0)

IBS/過敏性腸症候群(0)

MRSA(0)

注：数字（括弧内含む）は該当新薬の開発件数を示す。
出所：HS 財団による調査結果、各社公表情報、製薬協ホームページ、明日の新薬をもとに作成。

10）2014年度調査の治療満足度37.3％は「十分満足（3.6％）」と「ある程度満足（33.7％）」の合計、2019年度調査の治療満
足度52.4％は「十分満足（8.7％）」と「ある程度満足（43.7％）」の合計である。
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るとはいえない」「効く薬がない」との回答も含ま
れている。このようなことから、たとえ第一象限に
ある疾患であろうとも、まだまだ医薬品が疾患治療
へ貢献できる余地は十分にあり、かつそれが求めら

れていると考えられた。参考として、2014年度と
2019年度のHS財団調査結果、および2020年８月末
日時点における製薬20社の疾患ごとの開発品目数、
および NME 数をまとめたものを表１に示す。

表１　60疾患の治療満足度・薬剤貢献度（2014、2019年度）と開発件数（2020年８月末日時点）

カテゴリ 疾患名 2014年度
治療満足度

2014年度
薬剤貢献度

2019年度
治療満足度

2019年度
薬剤貢献度

20社での
開発中品目数

（2020年８月）

うち新有効成
分（NME）数

感染症 非結核性抗酸菌症 40.3％ 63.9％ 0 0
感染症 MRSA 61.5％ 80.5％ 74.1％ 89.3％ 0 0
新生物 胃がん 78.6％ 72.9％ 79.8％ 76.4％ 7 1
新生物 大腸がん 79.5％ 70.1％ 85.0％ 80.0％ 6 1
新生物 肝がん 64.6％ 64.6％ 71.9％ 69.9％ 16 1
新生物 膵がん 16.9％ 38.5％ 23.3％ 48.1％ 6 3
新生物 肺がん 37.3％ 72.5％ 52.4％ 83.3％ 45 10
新生物 乳がん 73.7％ 80.6％ 67.6％ 83.9％ 18 8
新生物 子宮頸がん 68.1％ 65.5％ 61.9％ 64.8％ 4 1
新生物 前立腺がん 81.1％ 78.0％ 79.8％ 89.4％ 9 2
新生物 白血病 67.6％ 81.5％ 57.1％ 90.7％ 17 9
新生物 悪性リンパ腫 64.0％ 75.0％ 63.5％ 92.0％ 15 8
代謝疾患 糖尿病 79.8％ 93.9％ 89.7％ 95.3％ 4 3
代謝疾患 糖尿病性腎症 40.5％ 59.4％ 52.9％ 49.1％ 6 4
代謝疾患 糖尿病性神経障害 33.7％ 56.1％ 36.4％ 43.0％ 0 0
代謝疾患 糖尿病性網膜症 51.9％ 49.2％ 55.3％ 48.5％ 3 1
精神疾患 血管性認知症 17.9％ 42.9％ 30.2％ 27.5％ 0 0
精神疾患 統合失調症 26.0％ 64.4％ 30.4％ 73.2％ 3 2
精神疾患 うつ病 46.7％ 75.8％ 40.8％ 79.0％ 6 4
精神疾患 不安神経症 48.1％ 75.8％ 46.8％ 75.5％ 0 0
精神疾患 アルツハイマー病 16.7％ 43.8％ 21.1％ 25.5％ 9 7
神経疾患 ALS／筋萎縮性側索硬化症 14.3％ 15.6％ 2 1
神経疾患 パーキンソン病 43.6％ 72.3％ 40.3％ 66.0％ 4 4
神経疾患 多発性硬化症 30.1％ 48.4％ 32.8％ 49.5％ 1 1
神経疾患 てんかん 63.6％ 78.1％ 69.1％ 88.0％ 2 0
神経疾患 片（偏）頭痛 78.2％ 81.8％ 75.4％ 90.4％ 3 3
神経疾患 脳出血（含くも膜下出血） 62.3％ 63.5％ 63.6％ 47.4％ 0 0
神経疾患 脳梗塞 63.3％ 76.5％ 66.1％ 63.1％ 8 3
疼痛疾患 神経因性疼痛 44.0％ 64.5％ 54.2％ 69.1％ 6 3
疼痛疾患 線維筋痛症 26.7％ 36.5％ 37.2％ 38.7％ 0 0
睡眠・覚醒障害 むずむず脚症候群 56.4％ 61.5％ 49.6％ 62.6％ 0 0
眼疾患 緑内障 82.1％ 70.9％ 71.4％ 80.5％ 0 0
循環器疾患 高血圧症 98.9％ 95.1％ 93.2％ 96.8％ 0 0
循環器疾患 心筋梗塞 91.3％ 88.2％ 87.4％ 84.9％ 6 3
循環器疾患 心不全 81.5％ 85.5％ 76.8％ 85.6％ 8 4
循環器疾患 不整脈 83.3％ 85.1％ 82.3％ 79.8％ 1 0
循環器疾患 PAD／末梢動脈疾患 58.1％ 69.8％ 64.7％ 62.1％ 2 0
呼吸器疾患 アレルギー性鼻炎 88.9％ 88.7％ 82.7％ 94.2％ 1 1
呼吸器疾患 COPD／慢性閉塞性肺疾患 57.0％ 73.5％ 69.2％ 73.4％ 6 2
呼吸器疾患 喘息 91.5％ 88.7％ 88.7％ 95.6％ 6 2
呼吸器疾患 特発性肺線維症 31.2％ 30.1％ 1 0
消化器疾患 機能性胃腸症 67.6％ 69.8％ 63.6％ 68.1％ 0 0
消化器疾患 クローン病 68.4％ 86.0％ 5 2
消化器疾患 潰瘍性大腸炎 76.3％ 88.1％ 6 2
消化器疾患 IBS／過敏性腸症候群 65.8％ 71.4％ 68.9％ 72.3％ 0 0
消化器疾患 慢性便秘症 81.4％ 90.9％ 0 0
消化器疾患 NASH／非アルコール性脂肪肝炎 38.9％ 48.3％ 53.0％ 37.1％ 5 2
皮膚疾患 アトピー性皮膚炎 49.3％ 73.7％ 65.8％ 80.0％ 9 6
皮膚疾患 乾癬 47.1％ 72.7％ 60.8％ 74.2％ 4 2
筋骨格疾患 関節リウマチ 67.5％ 89.6％ 73.8％ 90.0％ 3 2
筋骨格疾患 変形性関節症 60.8％ 57.4％ 56.8％ 44.0％ 3 3
筋骨格疾患 骨粗鬆症 70.9％ 81.5％ 81.3％ 86.7％ 0 0
筋骨格疾患 サルコペニア 37.6％ 24.7％ 0 0
免疫疾患 SLE／全身性エリテマトーデス 46.1％ 73.4％ 64.7％ 78.0％ 5 3
免疫疾患 全身性強皮症 40.3％ 46.5％ 1 1
腎尿路生殖器疾患 CKD／慢性腎臓病 55.1％ 56.7％ 55.6％ 47.5％ 8 5
腎尿路生殖器疾患 過活動膀胱症候群 63.4％ 76.7％ 68.5％ 82.2％ 2 0
腎尿路生殖器疾患 腹圧性尿失禁 52.9％ 61.4％ 58.0％ 48.9％ 0 0
腎尿路生殖器疾患 前立腺肥大症 84.7％ 81.0％ 83.0％ 89.1％ 0 0
腎尿路生殖器疾患 子宮内膜症 67.7％ 71.2％ 68.6％ 77.4％ 2 2

注）60疾患に該当する複数の効能を対象にした試験があるが、疾患別にそれぞれカウントしている。
出所：HS 財団による調査結果、各社公表情報、製薬協ホームページ、明日の新薬をもとに集計。
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新たに加わった８疾患

　今回の HS 財団による医療ニーズ調査では、医
療環境の大きな変化を鑑みて、一部疾患の入れ替
えが行われた。調査班による報告書の文言を借用
すると、除外された８疾患は医療満足度・薬剤貢
献度が高い疾患として「高尿酸血症・痛風」「脂質
異常症」「慢性C型肝炎」「慢性B型肝炎」「HIV／
エイズ」および「副鼻腔炎」の６疾患、治療が医
薬品主体ではない「睡眠時無呼吸症候群」、そして

「潰瘍性大腸炎」と「クローン病」の総称である
「IBD／炎症性腸疾患」の合計８疾患が除外され、
新たな疾患として、新たな診断・治療法、医薬品
等の開発が望まれる疾患として多く挙げられた

「ALS／筋萎縮性側索硬化症」「非結核性抗酸菌症」
「特発性肺繊維症」「全身性強皮症」そして「IBD／

炎症性腸疾患」を「潰瘍性大腸炎」と「クローン
病」に分けた６疾患に加え、困っている人が多く
近年新薬が上市された「慢性便秘症」、そして高齢
者の増加で大きな問題となっている「サルコペニ
ア」の２疾患の合計８疾患が追加された。

新たに加わった８疾患の薬剤承認件数

　今回新たに加わった８疾患のうち、「潰瘍性大腸
炎」と「クローン病」は、これまで「IBD／炎症
性腸疾患」として承認品目数および開発品目数の
調査を行っていたが、残りの６疾患についてはこ
れまで調査したことがなかった。そこで、今回は
2007年から2019年までの過去13年間の上記８疾患
の新薬承認状況を新有効成分含有医薬品および新
効能医薬品を対象に調査した11）。

表２　新たに加わった８疾患の新規承認された医薬品とその承認年（2007－2019年）

疾患名 新有効成分医薬品 新効能医薬品
非結核性抗酸菌症 リファブチン（2008） クラリスロマイシン（2008）

リファンピシン（2011）
エタンブトール（2011）
スプレプトマイシン（2014）

ALS／筋萎縮性側索硬化症 エダラボン（2015）
特発性肺線維症 ピルフェニドン（2008）

ニンテダニブ（2015）
慢性便秘症 ルビプロストン（2012） リナクロチド（2018）

ナルデメジン（2017） ラクツロース（2018）
エロビキシバット（2018）

全身性強皮症 ボセンタン（2015）
ニンテダニブ（2019）

クローン病 インフリキシマブ（2007）
アダリムマブ（2010）
ウステキヌマブ（2017）
ベドリズマブ（2019）

潰瘍性大腸炎 ベドリズマブ（2018） タクロリムス（2009）
インフリキシマブ（2010）
アダリムマブ（2013）
ゴリムマブ（2017）
トファシチニブ（2018）

注）�サルコペニアは承認医薬品がないため記載していない。カッコ内は承認年、薬剤名は一般名で表記した。
出所：�審査報告書、明日の新薬（㈱テクノミック）、New Current（㈱シーマ・サイエンスジャーナル）、各薬剤添付文書を

もとに集計

11）厚生労働省薬事・食品衛生審議会部会審議品目又は報告品目における新有効成分含有医薬品（NME）・新効能医薬品を
集計対象とした。
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　表２に示す通り、承認品目数の多い順に「潰瘍
性大腸炎」（新有効成分１、新効能５）、「慢性便秘
症」（新有効成分３、新効能２）、「非結核性抗酸菌
症」（新有効成分１、新効能４）、「クローン病」（新
効能４）、「特発性肺線維症」（新有効成分２）、「全
身性強皮症」（新効能２）、「ALS／筋萎縮性側索硬
化症」（新効能１）であった。「サルコペニア」は
2007年以前も含め承認された医薬品が１剤も無い
という結果であった。
　承認品目数が４つ以上の「慢性便秘症」「クロー
ン病」「潰瘍性大腸炎」の2019年度の医療ニーズ調
査結果における治療満足度、薬剤貢献度はともに
60％を超えており、新規医薬品が疾患治療にもた
らす効果が伺えるが、過去13年間に５品目の新薬
が承認された「非結核性抗酸菌症」の治療満足度
は40.3％（薬剤貢献度は63.9％）と低い値であっ
た。承認品目が２つ以下であった「特発性肺線維
症」、「全身性強皮症」、「ALS／筋萎縮性側索硬化
症」、「サルコペニア」においては、治療満足度、
薬剤貢献度ともに50％を切っており、中でも

「ALS／筋萎縮性側索硬化症」は、治療満足度、薬
剤貢献度ともに60疾患の中でもっとも低い値（治
療満足度14.3％、薬剤貢献度15.6％）であった。

新たに加わった８疾患の医薬品開発件数

　表１に示した通り、製薬20社の2020年８月末日
時点における新８疾患の開発品目数はそれぞれ、

「ALS／筋萎縮性側索硬化症」２品目、「非結核性
抗酸菌症」０品目、「特発性肺繊維症」１品目、「全
身性強皮症」１品目、「潰瘍性大腸炎」６品目、「ク
ローン病」５品目、「慢性便秘症」０品目、「サル
コペニア」０品目であった。「慢性便秘症」は過去
13年間で５つの新薬が承認され、2019年度調査に
おいて治療満足度が81.4％、薬剤貢献度が90.9％で

あったこと、「クローン病」「潰瘍性大腸炎」にお
いては比較的開発品目数が多いことから、今後の
さらなる治療満足度と薬剤貢献度の向上が予想さ
れた。しかし残りの５疾患については、医療満足
度・薬剤貢献度がそれほど高くないにも関わらず
開発件数が非常に少ないことが分かった。
　これら低い開発件数が日本国内での医薬品開発
の現状なのか、たまたま調査対象の製薬20社の開
発件数が少なかっただけなのかを調査することに
した。具体的には調査対象を製薬20社に限定せず、
国内開発品目検索を「明日の新薬（㈱テクノミッ
ク）」の国内検索機能を用いて実施し、開発対象を
フェーズⅠから申請中までとした。なお、「サルコ
ペニア」は明日の新薬では「筋肉減少症」として
検索した。企業のホームページに開発パイプライ
ンが記載されている場合はその情報も考慮した。
その結果、「特発性肺線維症」は10品目（うちNME
８品目、企業開発品９品目）、「ALS／筋萎縮性側
索硬化症」８品目（うち NME３品目、企業開発
品４品目）、「全身性強皮症」３品目（うち NME
１品目、企業開発品２品目）、「非結核性抗酸菌症」
１品目の開発が行われていることが分かった。こ
れら開発品の中から新薬が承認、上市され、治療
満足度・薬剤貢献度が向上することが期待される。
　一方、「サルコペニア」においては、調査対象を
広げても開発品目がないことが分かった。一般社
団法人日本サルコペニア・フレイル学会によると、
2017年末にサルコペニア診療ガイドラインが初め
て作成されたが、現段階でエビデンスレベルの高
い治療・予防方法はないとのことである12）。今後、
疾患の発症メカニズムが明らかにされ、エビデン
スレベルの高い疾患の予防、治療法が見いだされ
ることに期待したい。

12）一般社団法人日本サルコペニア・フレイル学会ホームページ　サルコペニア診療ガイドライン－2017年版の CQ とス
テートメント－　http://jssf.umin.jp/jssf_guideline2017.html
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表３　新８疾患から選抜した５疾患の医薬品国内開発状況（2020年８月末日時点）

疾患名 ステージ 区分 モダリティ／投与法 薬剤名（一般名） 開発企業
非結核性抗酸菌症 申請中 新投与経路 吸入剤 アミカシン硫酸塩 インスメッド

ALS／
筋萎縮性側索硬化症

Phase 3 新投与経路 経口液剤 エダラボン 田辺三菱製薬
新規有効成分 核酸医薬／髄腔内注 トフェルセン バイオジェン・ジャパン
新効能 低分子 メコバラミン 医師主導治験（エーザイ）
新効能 静注 ラブリズマブ（遺伝子

組換え）
アレクシオンファーマ

Phase 2 新有効成分 タンパク製剤／髄腔
内注

肝実質細胞増殖因子
（遺伝子組換え）

医師主導治験（クリング
ルファーマ）

新効能 低分子 ペランパネル 医師主導治験
Phase 1 新有効成分 経口剤 EPI-589 大日本住友製薬

新効能 低分子 ボスチニブ 医師主導治験（ファイ
ザー）

特発性肺線維症 Phase 3 新有効成分 錠剤 GLPG1690 Galapagos
Phase 2 新有効成分 経口剤 TAS-115 大鵬薬品工業

新有効成分 静注 ミジスマーゼ（遺伝子
組換え）

LTT バイオファーマ

新投与経路 吸入剤 ミジスマーゼ（遺伝子
組換え）

LTT バイオファーマ

新有効成分 注射剤 ND-L02-s0201 日東電工
新有効成分 細胞懸濁液 ADR-001 医師主導治験

Phase 1 新有効成分 カプセル剤 BBT-877 Bridge Biotherapeutics
新有効成分 経口剤 BI-1015550 日本ベーリンガーインゲ

ルハイム
新有効成分 経口剤 BMS-986278 ブリストル・マイヤーズ 

スクイブ
新投与経路 吸入粉末剤 ピルフェニドン 塩野義製薬

全身性強皮症 Phase 3 新効能 皮下注 ブロダルマブ（遺伝子
組換え）

協和キリン

新有効成分 経口剤 レナバサム Corbus／科研製薬
新効能 抗体医薬 リツキシマブ（遺伝子

組換え）
医師主導治験（全薬工業）

注）�日本ベーリンガー・インゲルハイム社はホームページ上で開発パイプラインをフェーズ３以降の品目のみ記載しているため、特発
性肺線維症フェーズ１に記載している開発品は製薬20社の開発品目には加えていない。サルコペニアは国内開発品がないため未記
載。

出所：�明日の新薬（㈱テクノミック）、各社ホームページに開発パイプラインが公表されている場合は、その情報も考慮した。
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　医薬産業政策研究所では、日本、米国、及び欧
州の医薬品の承認情報及び審査期間に関して、独
立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）、U. 
S. Food and Drug Administration（FDA）、及 び
European Medicines Agency（EMA）がそれぞれ
ホームページ等で公表している情報をもとに、継
続的に収集、分析している１）。政策研ニュース第
58号２）では2018年の承認実績を中心に、日米欧の
新薬承認状況と審査期間の比較を、政策研ニュー
ス第59号３）では2019年に日本で承認された医薬品
情報に関する分析結果を報告した。今回のニュー
スでは、2019年に日本、米国、および欧州で承認
された新薬の承認品目数、審査期間等に関して調
査した。

調査方法

　PMDA、FDA 及び EMA のそれぞれのホーム
ページに公表されている情報をもとに、標準的な
統計解析ソフトStata/IC 14.0 for Windows（Stata 
Corp LP, College Station, TX, USA）を使用し、審
査期間は承認申請日から承認日までの期間として

算出した。
　日本は、政策研ニュース第59号と同様、対象は
PMDA ホームページの「新医薬品の承認品目一
覧」４） に掲載されている医薬品とし、品目数は審
査報告書ごとにカウントすることを基本に、同一
成分の品目を複数企業が同時申請した場合や併用
薬物療法にて複数成分が承認された場合は１品目
として集計した。New Molecular Entity（NME）
の集計は、申請区分が新有効成分含有医薬品に該
当するものを対象とした。
 米国は、FDA Center for Drug Evaluation 
Research（CDER）が承認した「CDER Drug and 
Biologic Approvals for Calendar Year」５）に掲載
されている New Drug Application（NDA）及び
Biologic License Application（BLA）に該当する
医薬品を対象とした。NME の集計は、「New 
Molecular Entity（NME） Drug & Original BLA 
Calendar Year Approvals」に掲載されている医薬
品を対象とした。
　欧州は、EMA が中央審査方式にて承認し、

「European Medicines Agency Annual Reports」６）

日米欧の新薬承認状況と審査期間の比較
－2019年承認実績を中心に－

医薬産業政策研究所　主任研究員　吉田昌生
主任研究員　澁口朋之

１）医薬産業政策研究所．「日本における新薬の臨床開発と承認審査の実績」リサーチペーパー・シリーズ　No.69（2016年
11月）

２）医薬産業政策研究所．「日米欧の新薬承認状況と審査期間の比較－2018年承認実績を中心に－」政策研ニュース No.58
（2019年11月）

３）医薬産業政策研究所．「2019年に日本で承認された新医薬品とその審査期間」政策研ニュース No.59（2020年３月）
４）独立行政法人医薬品医療機器総合機構 承認情報：
　　�https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0010.html Accessed on Sep 28, 

2020.
５）Food and Drug Administration（FDA）. Drug and Biologic Approval Reports：
　　�https://www.fda.gov/drugs/drug-and-biologic-approval-and-ind-activity-reports/nda-and-bla-approvals Accessed on 

Sep 28, 2020.
６）European Medicines Agency Annual Reports：
　　https://www.ema.europa.eu/en/news/annual-report-2019-published　Accessed on Sep 28, 2020.

目で見る製薬産業



60 政策研ニュース No.61　2020年11月

に掲載された医薬品を対象とした。NME の集計
は、「New active substance」に分類されている医
薬品を対象とした。
　また、薬事上の特別措置として、日本では優先
審査、迅速審査、希少疾病用医薬品、先駆け審査
指定制度を、米国ではPriority Review、Acceler-
ated Approval、Orphan、Fast Track、Break-
through Therapy を、欧 州 で は Accelerated 
Assessment、Orphan、Conditional Approval、
Exceptional Circumstances、Priority Medicine

（PRIME）を対象に集計した。各薬事上の特別措
置の内容は補足（Page 65）にまとめた。

新医薬品の承認品目数の日米欧比較

　過去５年間（2015～2019年）の日本、米国、及
び欧州で承認された新医薬品の承認品目数を図１
に示した。日本で2019年に承認された新医薬品の
品目数は130品目で、2018年より21品目増加し、過
去５年間で最も多かった。そのうち、NME は39
品目が承認され、2018年と比較し２品目増加した。
それに対し、米国では承認品目数が116品目、NME
が48品目と、承認品目数の多かった2018年よりい
ずれも少なく、NME は2015年や2017年と同程度
であった。欧州は2019年の承認品目数が111品目、
NME が28品目であり、過去５年間で最も少ない
品目数であった。

薬事上の特別措置を受けた承認品目数（NME）

　日米欧で過去５年間（2015～2019年）に承認さ
れた NME のうち、各地域の薬事上の特別措置を
受けた品目数とその割合について調査した

（図２）。
　2019年に日本で承認された NME 39品目中、優
先審査（希少疾病用医薬品を含む）は14品目（35.9
％）、迅速審査（優先審査を除く）は１品目（2.6
％）、希少疾病用医薬品（先駆け審査指定制度の指
定品目を含む）は12品目（30.8％）、先駆け審査指
定制度の指定品目は１品目（2.6％）であった。優
先審査、希少疾病用医薬品は2013年以降それぞれ
35～45％、30～35％程度の割合で推移していた。

７）日本の全承認品目数を再集計し、公表データ２）を一部修正した。

図１　過去５年間の日米欧の承認品目数７）
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出所：�PMDA、FDA、EMAの各公開情報をもとに医薬産
業政策研究所にて作成

図２　薬事上特別措置を受けたNME数の割合
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また、迅速審査（優先審査を除く）で NME が承
認されたのは2012年以来であった。
　米国では、2019年承認された NME 48品目中、
Accelerated approvalを受けた品目が９品目（18.8
％）と2011年以降で最多の品目数であり、割合と
しても2016年に次ぐ高い水準であった。また、
Priority review は28品目（58.3％）、Orphan 指定
品目は21品目（43.8％）、Fast Track指定品目は17
品目（35.4％）、Breakthrough Therapy 指定品目
は13品目（27.1％）であった。Priority reviewは、
2014年以降、全体の割合が常に55％を超えて推移
していた。
　欧州については、2019年に承認された NME 28
品目中、Conditional approvalを受けた品目が７品
目（25.0％）と、2016年と同程度の高い割合を示
した。また、欧州の新薬開発促進の措置として開
始された PRIME の指定品目が2018年に続いて２
品 目（7.1％）承 認 さ れ た。一 方、Accelerated 
Assessmentについては３品目（10.7％）と2018年
同様の低い水準であり、Orphan 指定品目は６品
目（21.4％）と過去５年間で最も低い割合、Excep-
tional Circumstances については該当する品目が
なかった。

新医薬品の審査期間の日米欧比較

　日米欧で2019年に承認された新医薬品の審査期
間（月数）を表１に示した。2019年承認品目のそ
れぞれの審査期間（中央値）は日本9.9ヶ月、米国

9.9ヶ月、欧州11.9ヶ月であり、日本、米国が同様
で欧州が長く、2018年と同様の傾向であった。
NMEに関しては、2019年承認品目の審査期間（中
央値）は、日本10.0ヶ月、米国8.0ヶ月、欧州13.8
ヶ月であった。日本は米国より2.0ヶ月長く、欧州
より3.8ヶ月短く、こちらも2018年と同様の傾向で
あった。

薬事上の特別措置を受けた品目の審査期間

　2019年承認品目のうち、審査期間の短縮を目的
とした薬事上の特別措置（日本：優先審査、先駆
け審査指定制度、迅速審査、米国：Priority review、
Accelerated Approval、欧 州 ： Accelerated As-
sessment）を受けた品目について表２に示した。
　日本では、2019年の優先審査品目承認数は全承
認品目（38品目）、NME（14品目）ともに2018年
とほぼ同数であった。審査期間（中央値）はそれ
ぞれ8.0ヶ月、8.4ヶ月であり、通常審査品目の審査

表１　日米欧の新薬審査期間７）

承認年

全承認品目 NME

N
審査期間（月数）

N
審査期間（月数）

中央
値

平均
値

標準
偏差

中央
値

平均
値

標準
偏差

日本（PMDA）

2019年 130 9.9 9.9 3.3 39 10.0 10.9 4.8

2018年 109 9.9 9.7 4.8 37 10.3 10.7 7.0

米国（FDA）

2019年 116 9.9 14.3 20.1 48 8.0 14.9 25.8

2018年 139 10.0 19.3 21.7 59 8.0 9.7 5.3

欧州（EMA）

2019年 111 11.9 12.3 5.2 28 13.8 15.5 5.5

2018年 141 12.6 12.9 5.4 45 14.1 15.8 5.3
出所：�PMDA、FDA、EMA の各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて

作成

表２　薬事上特別措置を受けた品目の審査期間７）

承認年

全承認品目 NME

N
審査期間（月数）

N
審査期間（月数）

中央
値

平均
値

標準
偏差

中央
値

平均
値

標準
偏差

日本（PMDA）

優先審査＊
2019年 38 8.0 8.0 2.7 14 8.4 7.8 1.5

2018年 38 8.0 8.1 2.7 13 8.0 7.6 3.0

うち、先駆け
審査指定制度

2019年 2 5.3 5.3 0.9 1 5.9 5.9 －

2018年 3 5.1 5.0 1.0 2 5.0 5.0 1.4

迅速審査＊＊
2019年 13 5.9 6.3 1.7 1 8.7 8.7 －

2018年 9 4.0 4.4 0.8 0

通常審査
2019年 79 10.7 11.4 3.1 24 11.0 12.7 5.2

2018年 62 10.9 11.6 5.1 24 11.0 12.4 8.0

米国（FDA）

Priority 
review

2019年 43 6.8 7.4 2.6 28 7.6 7.3 2.3

2018年 58 8.0 13.0 21.0 43 8.0 8.1 3.1
うち、
Accelerated
Approval

2019年 9 5.7 6.8 2.8 9 5.7 6.8 2.8

2018年 7 7.9 7.7 1.7 4 8.0 8.6 1.5

Standard 
review

2019年 73 10.0 18.4 24.4 20 12.0 25.6 37.8

2018年 81 12.0 23.8 21.3 16 11.9 13.9 7.4

欧州（EMA）

Accelerated
Assessment

2019年 3 8.5 8.6 0.6 3 8.5 8.6 0.6

2018年 6 8.2 9.9 4.3 4 8.2 8.2 0.2

Accelerated 
Assessment以外

2019年 108 12.1 12.4 5.2 25 14.2 16.3 5.3

2018年 135 12.9 13.0 5.4 41 14.7 16.5 4.9
＊：日本の優先審査に、先駆け審査指定制度、希少疾病用医薬品を含む。
＊＊：優先審査との重複品目を除く。
出所：�PMDA、FDA、EMA の各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて

作成
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期間（中央値）と比較して２ヶ月以上短かった。
詳しく見ると、優先審査の38品目中、審査期間が
10ヶ月を上回った品目はわずかに２品目のみであ
り、残り36品目の審査期間は PMDA が目標とす
る９ヶ月より短いことが確認できた。優先審査の
NME 14品目の審査期間に至っては、全て目標の
９ヶ月以内を達成していた。また、先駆け審査指
定制度の指定品目として２品目（そのうち NME 
１品目）承認されたが、それらの審査期間は
PMDA が目標とする６ヶ月より短いことが確認
できた。
　米国では、2019年のPriority review指定品目の
承認数が全承認品目（43品目）、NME（28品目）
ともに2018年より減少したが、審査期間（中央値）
はそれぞれ6.8ヶ月、7.6ヶ月と2018年に比べて短く
なっていた。なお、2019年はAccelerated approv-
al を受けた品目が９品目と多かったことを先に述
べたが、審査期間（中央値）は5.7ヶ月とこちらも
2018年に比べて短くなっていた。また、Standard 
reviewに関しては、審査期間のばらつき（標準偏
差）は大きいものの、FDAが設定している標準審
査期間と同じ10ヶ月となっていることが確認でき
た。審査期間のばらつき（標準偏差）については、
Priority review 指定品目では PMDA の優先審査
同様に小さく安定していた。
　欧州では、日本や米国と比較して優先的に審査
を受けた品目の割合は少なかったが、2019年の
Accelerated Assessment指定品目の審査期間（中
央値）は8.5ヶ月と、指定を受けていない品目と比
較して３ヶ月以上短かった。なお、PRIME の指
定を受けたNME ２品目は、Accelerated Assess-
ment の適用を受けて承認されていることが確認
された。また、2019年は Conditional approval を
受けた NME の割合が承認を受けた NME 全体の
25％を占めたが、Conditional approvalは審査期間
の短縮を目的とした指定ではないことから、審査
期間に大きな影響を与えなかった８）。

審査期間上位５品目による日米欧比較（NME）

　2019年に承認されたNMEのうち、日本、米国、
及び欧州での、審査期間が最も短い上位５品目に
絞り、薬事上の特別措置との関係を調査した

（表３）。
　日本では、審査期間上位５品目全て薬事上の特
別措置を受けており、それらの中には先駆け審査
指定の対象品目も含まれていた。上位５品目の審
査期間は3.4～8.0ヶ月と NME 39品目の審査期間
の中央値10.0ヶ月と比較して非常に短かった。
　米国では、審査期間上位５品目全て複数の薬事
上の特別措置指定を受けており、それらの審査期
間は3.1～5.1ヶ月と、NME 48品目の審査期間の中
央値8.0ヶ月はもとより、Accelerated approvalを
受けたNME ９品目の審査期間の中央値5.7ヶ月よ
りも短かった。
　対して欧州では、審査期間上位３品目のみ、審
査期間の短縮を目的とした薬事上の特別措置であ
るAccelerated Assessmentの指定を受けていた。
上位３品目については10ヶ月より短い審査期間と
なっていたが、５位以降の NME 24品目は１年以
上の審査期間がかかっていることが確認された。
　また、米国と欧州の上位５品目の中に日本発の
新医薬品がそれぞれ１品目（ENHERTU、Xospata）
ずつ含まれていた。それらの品目は、薬事上の特
別措置の文言（補足参照）を参照すると、重篤疾
患への本質的革新をもたらすような画期的新薬、
または、公衆衛生上大きなベネフィットをもたらす
画期的新薬として認可されたことが確認できた。

審査期間の中央値の年次推移（日米欧）

　日本、米国、及び欧州で承認された医薬品の承
認年毎（2000～2019年）の審査期間（月数）を表４
に、審査期間の中央値の年次推移を図３に示した。
　調査対象の全期間における審査期間の中央値
は、日本11.2ヶ月、米国10.2ヶ月、欧州13.6ヶ月で
あった。年次推移を見てみると、2000～2010年ま
での期間は概ね米国、欧州、日本の順に審査期間

８）2019年に Conditional approval を受けた NME ７品目の審査期間（月数）は、中央値 15.7、平均値 16.5、標準偏差 8.4　
であった。
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表３　日米欧の審査期間上位５品目（NME）

順 申請会社 製品名 効能・効果 薬事上の特別措置 申請日 承認日 審査期間
（月）

日
　
本

1 ギリアド・サイエ
ンシズ ビクタルビ HIV-1感染症 希少疾病用、迅速審査 2018/12/14 2019/3/26 3.4

2 中外製薬 ロズリートレ
ク NTRK 融合遺伝子陽性の進行・再発の固形癌 先駆け審査指定、希少疾病

用 2018/12/19 2019/6/18 6.0

3 ファイザー ビジンプロ EGFR 遺伝子変異陽性の手術不能又は再発非小
細胞肺癌 優先審査 2018/5/28 2019/1/8 7.4

4 ギリアド・サイエ
ンシズ エプクルーサ 前治療歴を有する C 型慢性肝炎又は C 型代償

性肝硬変におけるウイルス血症の改善 優先審査 2018/5/15 2019/1/8 7.8

5 日本新薬 デファイテリ
オ 肝類洞閉塞症候群（肝中心静脈閉塞症） 希少疾病用 2018/10/17 2019/6/18 8.0

5 第一三共 ヴァンフリタ 再発又は難治性のFLT3-ITD変異陽性の急性骨
髄性白血病 希少疾病用 2018/10/17 2019/6/18 8.0

米
　
国

1 VERTEX PHARMA-
CEUTICALS TRIKAFTA

treatment of cystic fibrosis in patients 12 
years and older who have at least one F508del 
mutation in the CFTR gene

✓ Priority Review
✓ Orphan
✓ Fast Track
✓ Breakthrough Therapy

2019/7/19 2019/10/21 3.1

2 DAIICHI 
SANKYO ENHERTU

treatment of adult patients with unresectable 
or metastatic HER2-positive breast cancer who 
have received two or more prior anti-HER2-
based regimens in the metastatic setting

✓ Priority Review
✓ Accelerated Approval
✓ Fast Track
✓ Breakthrough Therapy

2019/8/29 2019/12/20 3.7

3 BEIGENE USA BRUKINSA
treatment of adult patients with mantle cell 
lymphoma（MCL） who have received at least 
one prior therapy

✓ Priority Review
✓ Accelerated Approval
✓ Orphan
✓ Breakthrough Therapy

2019/6/27 2019/11/14 4.6

4 GLOBAL BLOOD 
THERAPEUTICS OXBRYTA treatment of sickle cell disease in adults and 

pediatric patients 12 years of age and older

✓ Priority Review
✓ Accelerated Approval
✓ Orphan
✓ Fast Track
✓ Breakthrough Therapy

2019/6/26 2019/11/25 5.0

5
BAYER HEALTH-
CARE PHARMA-
CEUTICALS

NUBEQA treatment of patients with non-metastatic cas-
tration resistant prostate cancer（nmCRPC）

✓ Priority Review
✓ Fast Track 2019/2/26 2019/7/30 5.1

欧
　
州

1 Merck Sharp & 
Dohme Ervebo

a vaccine to protect adults aged 18 years and 
older against Ebola virus disease caused by 
the Zaire Ebola virus

✓ Accelerated Assessment
✓ Conditional Approval
✓ PRIME

2019/3/11 2019/11/11 8.0

2 Astellas Pharma 
Europe Xospata

treatment of patients who have relapsed or 
refractory acute myeloid leukemia（AML） 
with a FLT3 mutation

✓ Accelerated Assessment 2019/2/7 2019/10/24 8.6

3 bluebird bio Zynteglo treatment of transfusion-dependent β-thalas-
saemia （TDT）

✓ Accelerated Assessment
✓ Conditional Approval
✓ PRIME

2018/8/21 2019/5/29 9.3

4 AbbVie 
Deutschland Rinvoq treatment of moderate to severe active rheu-

matoid arthritis 2018/12/18 2019/12/16 11.9

5 AbbVie 
Deutschland Skyrizi treatment of psoriasis 2018/4/26 2019/4/26 12.0

出所：PMDA、FDA、EMA の各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表４　審査期間（月数）の推移（2000年～2019年）７）

日本（PMDA） 米国（FDA） 欧州（EMA）

N 審査期間（月数） N 審査期間（月数） N 審査期間（月数）
承認年 中央値 平均値 標準偏差 中央値 平均値 標準偏差 中央値 平均値 標準偏差
2000 70 20.2 28.1 21.9 98 11.0 16.4 15.7 20 17.3 17.1 3.8
2001 56 16.6 24.0 19.0 66 12.1 16.7 10.9 34 15.8 15.3 4.9
2002 62 15.5 20.9 18.9 77 12.8 18.9 14.9 28 16.4 16.4 2.5
2003 47 18.6 20.8 14.9 73 13.6 20.6 19.7 14 14.7 15.6 4.9
2004 46 16.8 18.2 14.8 107 13.0 19.2 14.8 31 18.1 18.2 5.0
2005 61 20.9 20.4 14.3 74 10.2 18.2 18.1 20 15.9 16.0 3.7
2006 72 22.8 28.7 19.9 92 11.3 20.5 18.1 39 15.6 16.2 4.8
2007 83 20.0 25.1 20.7 65 10.0 15.8 14.0 57 13.7 13.6 4.4
2008 78 19.0 20.0 11.0 79 12.8 18.9 24.0 50 13.3 13.0 5.5
2009 94 18.9 19.5 8.6 87 13.0 21.5 30.3 64 13.7 13.9 5.7
2010 102 14.8 18.5 20.1 82 12.5 20.3 23.5 31 13.8 13.7 6.5
2011 131 10.1 11.7 7.8 85 10.1 16.4 13.3 52 14.7 14.2 5.9
2012 120 9.5 9.4 3.7 89 10.1 15.7 15.5 37 15.7 15.9 5.3
2013 124 10.2 9.9 6.8 93 10.0 15.6 14.9 65 15.9 16.4 5.5
2014 137 10.0 10.5 3.9 106 10.2 15.7 15.0 67 13.7 14.1 6.1
2015 106 9.9 11.4 19.2 114 10.1 16.4 17.7 117 11.4 11.9 4.7
2016 125 10.1 10.3 3.4 91 10.0 14.4 12.7 115 12.1 12.4 4.4
2017 85 10.0 9.9 3.4 133 10.0 13.8 16.5 124 11.6 12.4 6.2
2018 109 9.9 9.7 4.8 139 10.0 19.3 21.7 141 12.6 12.9 5.4
2019 130 9.9 9.9 3.3 116 9.9 14.3 20.1 111 11.9 12.3 5.2
合計 1838 11.2 15.3 14.1 1866 10.2 17.3 18.3 1217 13.6 13.7 5.5 

出所：PMDA、FDA、EMA の各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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が長い傾向であったが、2011年に日本では大幅な
審査期間の短縮を認め、それ以降、日本と米国の
審査期間の中央値は同様（約10ヶ月）、続いて欧州
の順に審査期間が長くなっていた。欧州も2015年
からは審査期間の短縮を認め（約12ヶ月）、以降、
2019年まで同様の審査期間で推移していた。また、
審査期間のばらつき（標準偏差）を経年で見ると、
日本の審査期間は米国や欧州と比べて品目ごとの
ばらつきが比較的小さく安定していることが確認
された。

考察とまとめ

　本稿では、日本、米国、及び欧州で2019年に承
認された新医薬品の承認品目数および審査期間に
ついて、それぞれの規制当局の公表情報を元に集
計、比較調査した。
　2019年の承認品目数は、日本は過去５年間で最
も多かったものの、米国および欧州は2018年と比
較してともに減少していた。このことは、米欧の
2018年の承認品目数が過去最多であったことも影
響していると考えられた。また、NME の承認品
目数と薬事上の特別措置品目についての調査から
は２つの特徴が見られた。１つ目の特徴は、米国
でのAccelerated approvalと欧州でのConditional 
approvalの承認品目数が過去最高水準であったこ
と。これらの特別措置は、重篤疾患、公衆衛生上
緊急性の高い医薬品やオーファンへの患者アクセ
スを早めることが目的となっている措置である。
２つ目は、日本の希少疾病用医薬品、米国の

Orphan 指定品目の承認数は直近５年間、高い割
合で推移し続けていたことである。これら２つの
特徴から考察すると、世界の各企業が希少疾病用
を含むアンメット・メディカル・ニーズの高い医
薬品の開発に対して引き続き積極的に投資してい
ることが考えられた。
　新医薬品の審査期間については、日本の審査期
間（中央値）は米国と同様であり、欧州より短い
傾向を示し、2011年以降続くこの傾向は2019年も
持続していた。NME に限定した場合は、米国の
審査期間（中央値）が最も短く、日本、欧州の順
となっており、2018年と同様であった。この差を
詳細に理解するために、日本の NME に占める優
先審査指定品目の割合や審査期間を米国や欧州と
比べると、米国ではNMEに占めるPriority review
指定品目の割合が日本と比べて高いだけでなくそ
の審査期間も短い。一方、欧州の NME では Ac-
celerated Assessment指定品目の審査期間自体は
日本と同等であるものの指定品目の割合が大幅に
低く、かつ、Accelerated Assessment以外のNME
審査品目の審査期間が長い。以上のことから、各
地域の NME の審査期間（中央値）の差が出てい
ることがわかる。また、2019年に承認された日米
欧の審査期間上位品目（NME）も合わせて見るこ
とにより、各地域で画期的な治療法の早期実用化
に向けての制度が活かされ、審査期間の短い品目
は概ね複数の薬事上の特別措置にまたがって指定
を受けている状況が確認できた。
　現況、日本（PMDA）、米国（FDA）、及び欧州

（EMA）ともに、患者さんへの革新的な医薬品の
アクセスを早めることを主眼に審査期間の短縮を
目的とした特別措置を整備し、企業がそれら制度
を戦略的に活用し投資を継続することでその目的
を果たし、患者さんの健康や公衆衛生上の課題に
貢献をするというサイクルがうまく回っていると
考える。医薬品の研究開発が多様化・高度化する
中、その時代に見合った制度がさらに整備されて
いくことを期待する。

図３　審査期間（中央値）の年次推移
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出所：�PMDA、FDA、EMAの各公開情報をもとに医薬産
業政策研究所にて作成
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【補足】日米欧の薬事上の特別措置の説明 ２）

特別措置の種類 対　象 特別措置の内容

日
　
本

優先審査

希少疾病用医薬品は指定されると自動的に優先
審査品目になる。それ以外は重篤な疾病で医療
上の有用性が高い（医療の質の向上に明らかに
寄与）と認められた品目

総審査期間の目標が、通常の12ヶ月から９ヶ月に短縮される。

迅速審査

迅速に審査する必要が高いと当局から判断され
たもの（優先審査とは別）。事前評価済公知申請
品目は自動的に迅速審査扱い。承認申請者の申
請に基づく指定ではない。

迅速審査のプロセスが適用される。

希少疾病用医
薬品

日本で対象患者数が５万人未満であること（あ
るいは指定難病）、医療上特にその必要性が高
い、開発の可能性

助成金交付、優先対面助言、優先審査（総審査期間の目標：９
ヶ月）、再審査期間延長（最長10年）、税額控除などの支援措
置を受けられる。

先駆け審査指
定制度

４つの要件をすべて満たす（①治療薬の画期性
②対象疾患の重篤性③対象疾患に係る極めて高
い有効性④世界に先駆けて日本で早期開発・申
請する意思）

優先相談（優先的な治験相談品目としての取り扱い）、事前評
価の充実（先駆け総合評価相談を受ける）、優先審査（総審査
期間の目標が６ヶ月に設定）、コンシェルジュ（審査パート
ナー）、再審査期間の延長（最長10年）

米
　
国

Priority 
Review

有効性あるいは安全性に重大な改善をもたらす
ような臨床成績が得られた新薬

標準的審査期間が６ヶ月（通常は10ヶ月）と設定。

Accelerated 
Approval

重篤疾患を対象に、サロゲート／中間的エンド
ポイントの成績から、Unmet Needs を満たすこ
とが想定されるような新薬。（患者へのアクセス
を早めることが目的）

臨床的ベネフィットが十分証明されていない段階で審査、承
認される。ただし、第四相試験が課せられる。（なお、試験の
結果、当初想定したような Clinical Benefit が得られなかった
場合は、取り下げ、あるいは効能など添付文書の変更となる。）

Orphan
米国で患者数が原則20万人に満たない疾患に対
して開発される新薬

医薬品指定を受けると税制優遇、助成金、申請手数料免除、プ
ロトコール相談などの優遇を受けることができる。＊別途
Priority Review 指定が必要

Fast Track
重篤な疾患に対してUnmet Needsを満たす、あ
るいは既存薬がない、既存治療を上回る可能性
のある新薬

開発から審査に至るまで、FDA が特別にサポートする制度。
開発中はFDAとのMeetingなどを持つ機会が増える。＊別途
Priority Review 指定が必要

Breakthrough 
Therapy

FastTrack より更に本質的革新をもたらすよう
な画期的新薬の可能性があるものを指定する。

Fast Track で得られる措置に加え、経験豊かな審査担当が直
接携わるなどの優遇策が図られる。＊別途Priority Review指
定が必要

欧
　
州

Accelerated 
Assessment

公衆衛生上大きなBenefitをもたらす画期的な新
薬。

150日で CHPM の見解が得られる特別なタイムクロックが与
えられる。

Orphan
EU内で患者が１万人中５人以下、重篤・慢性的
かつ認可された代替治療のない疾患を対象とす
る新薬

プロトコールへの助言、各種手数料の減額や研究開発費の補
助、10年間の市場独占権など。なお、審査期間について、特
別なタイムラインを規定されていない。

Conditional 
Approval

重篤な疾患に対する医薬品、公衆衛生上緊急性
の高い医薬品、オーファンのいずれかで、３つ
の条件に全てに適合

臨床データが不足していても、承認後のデータ取得義務を課
すことを条件に承認を与える。＊追加の試験成績にて有効性・
安全性が確認された段階で通常承認

Exceptional 
Circumstances

特別な理由（臨床情報が収集困難、倫理的に許
されない等）により通常必要となる情報が十分
収集できない場合

臨床データが不足していても、制限付きで承認を与える。市
販後の追加情報が求められ、使用範囲も非常に限定される。
＊データ取得が困難であり、状況解除はない。

PRIME

①既存治療より有用性が大きく上回る又は治療
選択肢のない患者への効果②早期臨床で Unmet 
Medical Needs を有する患者に利益をもたらす
potential を示す

EMA審査官への面会、審査チーム、専門家チームによるkick-
off meeting を組織、専用連絡先の設定、各マイルストンでの
scientific advice、申請の段階でのAccelerated Assessmentの
確認　等

出所：PMDA、FDA、EMA の各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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主な活動状況（2020年７月～2020年10月）

７月 １日 政策研ニュース No.60発行
９月 ８日 講演 「医療ニーズ調査の成果と活用」

医薬産業政策研究所　統括研究員　村上直人
（2020年度日本医療研究開発機構研究費　創薬基盤推進研究事業　
医療ニーズ調査 成果発表会）

レポート・論文紹介（2020年７月～）

産業立地 Vol59 No.5、特集 With　コロナ時代の業界展望
医薬品産業の COVID-19パンデミックへの対応、そして今後に向けて
　医薬産業政策研究所　統括研究員　村上直人
　医薬産業政策研究所　主任研究員　鍵井英之
　医薬産業政策研究所　主任研究員　澁口朋之
　医薬産業政策研究所　主任研究員　枡田竜育（2020年９月）

【要旨】世界中で甚大な健康被害をもたらしてきている新型コロナウイルス（SARS-CoV-2）による感染症
（COVID-19）パンデミックは、ワクチンや治療薬といった感染拡大抑止に有効な手段がない中、いまだに
収束の見通しが立っていない。他者との接触を極力避けることが現時点で最も効果的な感染防止策ではあ
るが、徹底し続ける代償としてリーマンショック後を凌ぐ社会的、経済的損失をもたらすこととなった。
感染防止と社会的、経済的活動の活性化との適度なバランスの模索は、産学官民を問わず世界中の人々に
とって正解のない難問となっているが、そのような中、国民の健康維持の一翼を担う医薬品産業は、その
社会的使命を継続して果たすべく努力を重ねている。本稿では、当産業に対する COVID-19の影響と、
COVID-19の予防、治療薬の研究開発動向、そして将来起こり得る第２、第３の新興感染症パンデミック
を想定した今後の取組について述べてゆく。

政 り策 研 だ よ
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O P I R メ ン バ ー 紹 介

　OPIR に新メンバーが加わりましたので、以下に紹介します。

①名前　　　②所属　　　③興味のあるテーマ、抱負

〈2020年10月１日より〉
①　飯田　真一郎（首席研究員）
②　中外製薬株式会社
③　�新薬の研究開発実務や事業価値分析・評価・

事業環境調査の業務を経験してまいりまし
た。これらの科学及びビジネスの知識や経験
を活かして、製薬産業の諸課題解決や政策提
言に資する調査および分析に尽力し、製薬産
業の発展に貢献したいと思います。また、政
策研からもイノベーションを起こせるよう、
組織運営にも貢献したいと思っております。

〈2020年10月１日より〉
①　髙砂　祐二（主任研究員）
②　アステラス製薬株式会社
③　�研究部門において創薬化学研究に従事したの

ち、直近では渉外部にて製薬協および経団連
での業界活動を通じて、科学技術・イノベー
ションに関連する業務に取り組んできまし
た。革新的な医薬品・医療技術を創出する難
易度が近年ますます上昇する中、より一層重
要性が増す産学官連携の将来像に関する政策
研究に取り組み、医薬品産業を含むヘルスケ
ア産業全体の更なる振興に微力ながら貢献し
ていきたいと考えております。
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