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在していると考えられ、日本の国際競争力を高め
るためにもコンソーシアムとして取り組む意義が
あるのではないだろうか。

２章　マイクロバイオーム

　ヒトの腸内には約1,000種、約100兆個の腸内細
菌が存在しているとされており15）、一人の人間を
構成する全細胞数は37兆や60兆個と言われている
ことから、人の全細胞数をしのぐほどの多数の腸
内細菌と共存している状況である。このように
様々な微生物が共生している環境・総体がマイク
ロバイオームとして定義され、腸内以外にも口腔
や鼻腔など様々な表面粘膜上におけるマイクロバ
イオームに関する研究が活性化している。腸内細
菌を大まかに分類すると、善玉菌・悪玉菌・中間
菌の３つに分類することが可能であり、これらの
腸内細菌の存在バランスが健康状態に密接に関連
している。腸内細菌のバランスは、食事や年齢、
生活環境などの影響を受けるとともに、肥満、糖
尿病、大腸がん、動脈硬化症、炎症性腸疾患など

の疾患に罹患することによっても変動すると言わ
れている16）。近年では、乱れた腸内細菌のバラン
ス（dysbiosis、ディスバイオーシス）を元に戻す
ことで疾患治療につながるのではないかとの考え
のもとに、様々な研究アプローチが進行中であり、
本稿ではこれらについて概説することとする。
　マイクロバイオームに関する研究領域につい
て、Gulliver らは図４のように、疾患の診断や患
者の層別化などにマイクロバイオームを活用する
BIOMARKERS 領域（左側）、人や患者の健康に
介入し健康増進や疾患治療等に応用しようとする
TERAPEUTICS 領域（右側）の２領域に分類し
ている17）。本稿では、TERAPEUTICS領域に分類
される各要素について解説することとする。
⑴　�DIETARY INTERVENTION：食事療法と言

い換えることも可能であり、特定の疾患など
において腸内環境を考慮に入れた上で用いら
れる食事のことを指す。流動食や、特定の成
分（添加物、グルテン、FODMAPs18）など）
を含まない食事などがこれに該当する。

15）厚生労働省ウェブサイト、「e－ヘルスネット　腸内細菌と健康」、
　　https://www.e-healthnet.mhlw.go.jp/information/food/e-05-003.html、（2022/9/2参照）
16）実験医学　Vol.40 No.9 2022.6　特集：マイクロバイオーム創薬
17）Gulliver EL, Young RB, Chonwerawong M, D’Adamo GL, Thomason T, Widdop JT, Rutten EL, Rossetto Marcelino V, 

Bryant RV, Costello SP, O’Brien CL, Hold GL, Giles EM, Forster SC. Review article: the future of microbiome-based 
therapeutics. Aliment Pharmacol Ther. 2022 Jul;56（2）:192-208.

18）Fermentable, Oligosaccharides, Disaccharides, Monosaccharide, AND Polyols の頭文字を取って作られた用語であり、
過敏性腸症候群においては FODMAPs の含有量の少ない食事療法が効果的との報告がある

図４　マイクロバイオームのヘルスケアへの応用

出典：�Review：The future of microbiome-based therapeutics. Aliment Pharmacol Ther. 2022; 00: 1-17.のFIGURE 1より、出版
社及び著者の許可を得て掲載
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⑵　�PREBIOTICS：腸内に存在する特定の菌（特
に善玉菌）を増やす作用のある食品を指し、食
物繊維やオリゴ糖などが典型例として挙げら
れる。

⑶　�PROBIOTICS：生体に良い影響を及ぼす菌
（乳酸菌やビフィズス菌など）を含む食品を指
し、ヨーグルトや納豆などが典型例である。
歴史的に食品やサプリメントとして人が接種
してきたもので、安全性が十分に確認されて
いる食品である。

⑷　�SYNBIOTICS：PREBIOTICS と PROBIOT-
ICS を組み合わせて食品として接種されるも
のを指し、PROBIOTICSの効果を最大化する
ことを意図したものである。

⑸　�ANTIBIOTICS（抗菌薬）：腸内細菌に影響を
与える医薬品であり、広義のマイクロバイ
オーム関連創薬に含まれる。

⑹　�FECAL MICROBIOTA TRANSPLANTA-
TION（FMT）：糞便移植のことを指し、善玉
の菌を含むドナーの便をディスバイオーシス
状態である患者の消化管へと移植する手法で
ある。

⑺　�PHAGE THERAPY：バクテリオファージを
用いて、特定の菌を特異性高く殺傷する方法
である。国際社会でも大きな課題となってい
る AMR（多剤耐性菌）に対する治療法とし
て、ファージセラピーは新しい有望な技術と
して注目されている。マイクロバイオームに
作 用 す る 治 療 法 で は あ る が、狭 義 に は
PHAGE THERAPYというモダリティとして
捉える考え方もある。

⑻　�LIVE BIOTHERAPEUTICS：単一もしくは複
数の細菌種から構成された医薬品／医薬品候
補であり、医薬品や食品としての十分な使用実
績 の な い も の（Genetically modified micro-�
organism；GMM なども含みうる）であるが、
PROBIOTICSとの定義は曖昧である場合が多

い。医薬品のカテゴリーとして医療用に用いる
場合には臨床試験が必要と考えられ、FDA
ホームページでは Center for Biologics Evalu-
ation and Research の管轄下で IND や薬事承
認が必要であるとされている19）。ほぼ同義で
Live Biotherapeutic Products（LBPs）と総称
されることも多く、FDA ではこの表現が用い
られている。

⑼　�MICROBIOME MIMETICS：マイクロバイ
オームと宿主（人）との相互作用を模したも
のを指し、細菌由来の成分（タンパク質、多
糖など）、食品代謝物（短鎖脂肪酸など）、宿
主由来の成分などが存在する。

　マイクロバイオーム領域の研究動向調査を目的
とし、Web of Science（クラリベイト社）を用い
て、「トピック：microbiome」と設定した上で原
著論文に限定した検索を行った。ヒットした原著
論文数の年次推移は図５の通りである。2010年以
降の論文数は右肩上がりに上昇し続け、近年では
さらに急峻な伸びを示していることから、本領域
の注目度はますます高まっていることが確認でき
る。さらに論文の分野をWeb of Science上に搭載
されている機能20）を用いて分類した。結果は図６
の通りであり、医薬品に直接的に関連すると思わ
れるMedicine Research ExperimentalやPharma-
cology Pharmacy に分類される論文数の割合は限
定的であったが、Microbiology などのマイクロバ
イオーム領域の根幹に関わる基礎研究分野の論文
数が非常に多く存在していた。将来的には、これ
ら基礎研究の成果が医薬品などへの応用研究につ
ながることを期待したい。また上記検索条件でヒ
ットした論文に対して、著者の所属研究機関の国
籍に関する調査も行った。その結果は図７の通り
であり、米国、中国の順に多く、日本は11位にラ
ンクされた。上位の２国には大きく水をあけられ
ているものの、３位のドイツ以降は比較的僅差で

19）FDA ウェブサイト、「FDA developing improved methodology for determining purity of probiotic products」、
　　�https://www.fda.gov/vaccines-blood-biologics/science-research-biologics/fda-developing-improved-methodology-

determining-purity-probiotic-products（参照：2022/09/02）
20）Web of science Ⓡクラリベイト・アナリティクスでは、各論文を「Web of Science 分野」としてタグ付けしており、こ

れをもとにして原著論文の分野別分類を行っている
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図６　分野別マイクロバイオーム関連論文数
10108

4300

2356 2177 2147 1841 1782 1539 1464 1063 1014 1012 944 936 882

出所：�Web of Science Ⓡクラリベイト・アナリティクスをもとに医薬産業政策研究所にて作成（2022年９月８日時点）

図７　著者所属機関の国籍別マイクロバイオーム関連論文数
15439

7648

2884 2366 2184 1814 1604 1539 1475 1411 1251 1078 903 897 873

注：�複数国の研究機関から発表された原著論文の場合には、それぞれを１カウントとして合算した
出所：�Web of Science Ⓡクラリベイト・アナリティクスをもとに医薬産業政策研究所にて作成（2022年９月８日時点）

図５　マイクロバイオーム関連論文数の年次推移
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出所：�Web of Science Ⓡクラリベイト・アナリティクスをもとに医薬産業政策研究所にて作成（2022年９月８日時点）
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多数の国が並んでおり、マイクロバイオーム領域
では日本も一定の研究レベルを保持出来ていると
考えられた。
　マイクロバイオームがモダリティとして注目を
集めることになった最も大きな契機は、難治性C. 
difficile 感染症（CDI）に対して FMT の高い有効
性が次々と報告されたことである16）。抗生物質投
与などに基づく腸内細菌叢の構成異常（ディスバ
イオーシス）が引き金となり、病原性のC. difficile
が腸内で増殖・定着することでCDIを発症（再発）
するが、FMT によって正常な腸内細菌叢を回復
させ、治療や予防に効果を発揮するというメカニ
ズムである。それらの報告以降、FMTやLBPsを
応用した医薬品としての研究開発が活性化しつつ
ある。医薬品データベースであるPharmaprojects
によってマイクロバイオームに関連する開発中の
医薬品候補21）を調査したところ、各段階における
開発品数は図８の通りであった。
　2022年８月現在では上市済み（Launched）の医
薬品はなく、最も進んでいるのが Phase III 段階
にある８品目である。中でも開発が先行している
のは、共に2017年に CDI を適応疾患として Phase 
III を開始している Rebiotix 社（2018年に Ferring
社が買収）の RBX2660と Seres Therapeutics の
SER-109の２品目であり、この２品目に関しては

コラムとして別項で詳述しているので参照いただ
きたい。残る６品目については、2019年に Phase 
III を開始したものが１品目、2021年に Phase III
を開始したものが２品目、2022年に Phase III を
開始したものが３品目であり、本稿執筆時点（2022
年９月）では Phase III 試験成績に関する具体的
な情報は公開されていない。Phase II やそれ以前
の初期のパイプライン数も現時点ではそれほど多
くなく、モダリティとしては夜明け目前というよ
うな段階であろう。
　Phase IIIもしくはPhase IIにある開発パイプラ
インに関して開発企業国籍（HQ）を分析した結果
を図９に示した。米国や欧州の企業の開発事例が

21）検索式を（Mechanism Of Action is Microbiome modulator） AND （Origin is Biological, bacterial cells）とした。この
検索式の対象となるのは、概ね図３における FMT 及び LBPs のどちらかに該当する。

図８　�マイクロバイオームに関連する医薬品のス
テージ別開発パイプライン数

105

23 31 8 0

出所：�PharmaprojectsⓇ｜Citeline, 2022をもとに医薬産業
政策研究所にて作成（2022年８月３日時点）

図９　マイクロバイオームに関連する開発パイプラインのオリジネーター企業国籍
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出所：�Pharmaprojects Ⓡ｜ Citeline, 2022をもとに医薬産業政策研究所にて作成（2022年８月３日時点）
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多く、この中に日本企業に由来する開発品は皆無
であった。
　Phase II 以上のステージにある計39品目の開発
品に対して、適応疾患領域のトレンドを分析し
図10に示した。感染症領域で９品目あり、そのう

ちで過去の臨床研究等で最もエビデンスレベルが
高いと思われるCDIに対する開発品目が６品目と
最多であり、その他の感染症治療薬が３品目であ
った。
　感染症に次いで多いのが、がん領域で７品目で

22）Ferring 社ウェブサイト、https://www.ferring.com/ferring-receives-positive-vote-from-u-s-fda-advisory-committee-for-
rbx2660/（2022年９月26日参照）

23）Seres Therapeutics 社 ウ ェ ブ サ イ ト、https://ir.serestherapeutics.com/news-releases/news-release-details/seres-
therapeutics-announces-completion-rolling-bla-submission（2022年９月26日参照）

コラム

　マイクロバイオーム領域の医療用医薬品として、特に開発先行しているのが RBX2660及び SER-109
の２つである。ともに Phase III での良好な成績が報告されており、近日中にも FDA から承認される
可能性がある。本コラムではこの２つの開発品について紹介することとする。
　RBX2660は Rebiotix 社というバイオスタートアップ企業に由来する開発候補品であり、現在は Re-
biotix社を買収したFerring社によって開発が進められている。RBX2660は、ドナー糞便から精製・抽
出し調製した腸内細菌カクテルであり、凍結下で保管される。溶解後に液剤として腸内投与して用い
られる。RBX2660の腸内投与によって、ディスバイオーシス状態にあった患者の腸内細菌叢を正常化
させ、C. Difficile 感染（CDI）の再発を予防できるというメカニズムである。Ferring 社のホームペー
ジ情報によると、RBX2660は FDA から Fast Track、Orphan Drug、Breakthrough Therapy の指定
を受けており、Phase III 試験（PUNCH CD3試験；プラセボ対照、多施設共同、無作為化二重盲検並
行群間比較試験として米国及びカナダで実施）での好成績を経て、現在申請段階にある22）。2022年９月
22日には FDA の VRBPAC（Vaccines and Related Biological Products Advisory Committee）が開催
され、RBX2660のデータがレビューされた結果、CDI の再発抑制効果及び安全性に関して、ともに過
半数の肯定的意見が提示されている。RBX2660の近日中の承認取得が後押しされたと言えるだろう。ま
た、Ferring 社は RBX2660に次ぐ CDI に対する開発候補品として RBX7455を有しており、現在臨床段
階（2021年よりPhase III）にある。RBX7455は製剤面で改良されており、具体的には凍結乾燥を施し
た経口投与可能な腸溶性製剤であり、室温保存が可能となっている。
　SER-109は、Seres Therapeutics 社が開発を進める候補品であり、Orphan Drug、Breakthrough 
Therapy の指定を受けている。Seres Therapeutics 社のホームページ情報によると、Phase III 試験

（ECOSPOR III 試験；プラセボ対照、多施設共同、無作為化二重盲検並行群間比較試験として米国及
びカナダで実施）において CDI の再発率の減少などを確認出来たことが報告されており、2022年９月
７日中には BLA（Biologics License Application）の rolling submission を完了したとプレスリリース
が出されている23）。RBX2660と同様にドナー糞便から精製・抽出し調製した腸内細菌カクテルである
が、こちらは経口投与可能な腸溶性の製剤として開発されており、室温保存が可能となっている。な
お、SER-109の商業化プロセスでは、すでにスイスの Nestle 社との業務提携契約が結ばれており、承
認後のグローバル展開が見据えられている。
　Ferring 社の経腸投与の RBX2660を経口投与可能な SER-109が追う構図であり、それをさらに
RBX7455が追いかける状況である。近い将来、複数のマイクロバイオーム領域の医薬品が実用化され、
人々の健康増進に貢献することを期待したい。

https://www.ferring.com/ferring-receives-positive-vote-from-u-s-fda-advisory-committee-for-rbx2660/
https://www.ferring.com/ferring-receives-positive-vote-from-u-s-fda-advisory-committee-for-rbx2660/
https://ir.serestherapeutics.com/news-releases/news-release-details/seres-therapeutics-announces-completion-rolling-bla-submission
https://ir.serestherapeutics.com/news-releases/news-release-details/seres-therapeutics-announces-completion-rolling-bla-submission
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あった。マイクロバイオームは宿主の免疫系へ
様々な影響を与え、さらには免疫チェックポイン
ト阻害剤の抗腫瘍効果を増大するなど、複数の基
礎研究成果が報告されており24）、実際にがん免疫
領域での作用を応用した開発パイプラインが多く
存在していた。
　その他では、腸内細菌の定着する場である腸に
おける疾患（潰瘍性大腸炎など）や免疫系が深く
病態に関わるような疾患（アトピー性皮膚炎や食
物アレルギー、移植片対宿主病など）で開発事例
が多く存在していた。品目数としては多くないも
のの、不眠症などの神経系をターゲットとした開
発品も存在している。脳と腸が自律神経系や液性
因子などを介して互いに密接に影響を及ぼしあっ
ていることは「脳腸相関」として古くからよく知
られていた事実であるが、近年ではこの脳腸相関
に腸内細菌も関与していることが注目され始
め25）、様々な疾患や症状（摂食障害、不安障害、自

閉スペクトラム症、パーキンソン病など）に関連
しているとの研究成果が出て来ている26）、27）。この
ようにマイクロバイオームに関連した創薬の幅は
広がりつつある状況であり、今後の基礎研究の進
展には注目しておきたい。
　以上、マイクロバイオーム領域に関わる医薬品
の研究開発の状況を概観した。現状では、我が国
は一定の基礎研究レベルを保有していると考えら
れたものの、医薬品としての開発研究は世界に比
して遅れていることが確認できた。ただし、医薬
品としての性質に合致する LBPs や FMT の実用
化では遅れているものの、歴史的に様々な発酵食
品を食してきた文化的背景から、健康食品分野で
は数多くの実用化例がある。マイクロバイオーム
のコントロールが人の健康増進に重要であること
は明確であり、具体的な用途や目的に応じて医薬
品として開発を進めるべきか、食品／サプリメン
トとして実用化を進めるべきか、合理的に判断出
来ることが重要であり、それを下支えするための
ガイドラインや行政体制の整備／構築（適切に審
査・認定できる体制）も重要となるであろう。
　マイクロバイオームは健康人であっても人種
差・個人差・環境差などが大きく、低分子医薬な
ど以上に効能効果において人種差が大きいことも
想定される。そのため、マイクロバイオームを医
薬品として応用する場合には、海外で実用化され
た医薬品を日本人にそのまま適用することは難し
い可能性が高く、日本人に適した医薬品の研究開
発は日本国内で進める必要があるだろう。日本国
内ではまだ規制整備などが追い付いていない状況
ではあるが、PMDA内にマイクロバイオーム専門
部会が設置されて、創薬課題や規制／ガイダンス
などの議論が進みつつある28）。また、2017年には
日本マイクロバイオームコンソーシアム（JMBC）

24）Zhou P, Hu Y, Wang X, Shen L, Liao X, Zhu Y, Yu J, Zhao F, Zhou Y, Shen H, Li J. Microbiome in cancer: An 
exploration of carcinogenesis, immune responses and immunotherapy. Front Immunol. 2022 Aug 8;13:877939.

25）公益財団法人　腸内細菌学会ウェブサイト、https://bifidus-fund.jp/keyword/kw033.shtml、（2022/9/2参照）
26）Morais LH, Schreiber HL 4th, Mazmanian SK. The gut microbiota-brain axis in behaviour and brain disorders. Nat 

Rev Microbiol. 2021 Apr;19（4）:241-255.
27）Agirman G, Hsiao EY. SnapShot: The microbiota-gut-brain axis. Cell. 2021 Apr 29;184（9）:2524-2524.e1.
28）PMDA ウェブサイト、「マイクロバイオーム専門部会」、https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/subcommittees/0006.html、

（2022/9/2参照）

図10　�マイクロバイオームに関連する医薬品の
ターゲット疾患領域

C.difficile, 6

Other infection, 3

Cancer, 7

Colitis, ulcerative, 5
Eczema, atopic, 4

Others, 14

注：�Phase III または Phase II に位置する開発パイプライ
ンに対して、それぞれの最も開発の先行する適応疾患
に関して分類した

出所：�PharmaprojectsⓇ｜Citeline, 2022をもとに医薬産業
政策研究所にて作成（2022年８月３日時点）
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が設立され、2022年４月現在で31社の企業や団体
が参画し、産学連携を通して産業化を推進しよう
とする活動も行われている29）。このように、日本
国内においてもマイクロバイオームの実用化に向
けた様々な試みが開始されている。
　COVID-19パンデミックがマイクロバイオーム
領域（特に、ドナーからレシピエントへの移植を
伴う FMT 領域）の研究開発の推進に多大な影響
を与えているとの報告もあるが30）、人類がこのパ
ンデミックを乗り越えるとともに、マイクロバイ
オーム領域の研究開発が進展することを期待した
い。

まとめ

　本稿では、近年実用化されたモダリティとして
mRNAを、また近い将来実用化されるであろうモ
ダリティとしてマイクロバイオームを取り上げ、
最新の状況の概説や今後の展望を述べてきた。
　mRNA においては、COVID-19パンデミックと
いう外部要因も影響して類まれなるスピードで実
用化に至ったが、突貫工事で実用化に至ったとい
う側面も否定できず、mRNAワクチンのさらなる

有効性の向上や、少なからず報告される副反応31）

の軽減が期待されるところである。また遺伝子治
療目的で活用する場合にはまだ実用化例はなく、
いくつか諸課題が残っている状況である。様々な
用途でmRNAという技術を活用出来るように、今
後はモダリティとしての洗練・最適化研究も進み、
日本企業の貢献度が拡大していくことを期待した
い。
　マイクロバイオームに関しては、海外では医薬
品としての実用化が目前に迫っている状況である
一方で、日本では開発が遅れている現状が見て取
れた。本領域の意義や市場性は今後ますます拡大
していくと考えられるものの、製薬企業としてど
こまで足を踏み入れていくのがよいか、健康食品
企業や IT 企業などと協業して国民の健康増進に
貢献していくのがよいか、日本特有の環境要因な
ども考慮して慎重に判断することが必要となるで
あろう。そのためにも、日本国内での規制整備を
早急に行って、日本企業の参入を促すことが重要
である。また、マイクロバイオーム領域の基礎研
究を、産学連携を含めて、積極的に推進していく
ことが重要であろう。

29）日本マイクロバイオームコンソーシアムウェブサイト、https://jmbc.life/、（2022/9/2参照）
30）Kazemian N, Kao D, Pakpour S. Fecal Microbiota Transplantation during and Post-COVID-19 Pandemic. Int J Mol 

Sci. 2021 Mar 16;22（6）:3004.
31）厚生労働省、「ワクチンの安全性と副反応」、https://www.cov19-vaccine.mhlw.go.jp/qa/safe/、（2022/9/26参照）
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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、発明が行われた時点での医薬品創出企業を調
査・報告している２）。今回、2021年の世界売上高
上位100品目の企業国籍の動向を調査するととも
に、新薬創出の担い手、およびそれら製品の販売
企業に着目し、国籍ごとに分析を行った。

2021年売上高上位100品目３）の概要

　IQVIA World Review Analyst 2022による2021
年の医薬品市場は１兆4,395億ドルで、前年から10
％増加した。医薬品売上高上位100品目（以下、上
位品目）の売上高合計は4,851億ドルであり、市場
占有率は約34％であった４）。
　上位品目の薬効分類（ATC code Level １）を
みると、2020年と同様に抗悪性腫瘍薬・免疫調節
剤（L）が34品目で最も多く、前年より２品目増

加した。続いて消化器官用剤及び代謝性医薬品
（A）が17品目で前年より２品目減少、一般的全身
用抗感染剤（J）が12品目（前年より１品目減少）、
中枢神経系用剤（N）が11品目（前年より１品目
減少）と続いた（図１左）。薬効分類別の売上高に
おいても抗悪性腫瘍薬・免疫調節剤が1,899億ドル
と最も多く、前年よりも約200億ドル増加した

（図１右）。本薬効分類の売上高は前年と同様に上
位品目売上高の39％を占めていた。
　有効成分の技術分類（化学合成医薬品５）とバイ
オ医薬品６））では、化学合成医薬品が53品目、バ
イオ医薬品が47品目となっており、2020年の調
査（それぞれ55品目、45品目）よりバイオ医薬
品が２品目増加した。また、バイオ医薬品の売上
高は2,627億ドルで上位品目売上高の54％を占め
る結果となり2020年より１ポイント上昇した

（図２）。

世界売上高上位医薬品の創出企業の国籍
－2021年の動向－

医薬産業政策研究所　主任研究員　中尾　朗

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７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）、No.58（2019年
11月）、No.61（2020年11月）、No.64（2021年11月）にて報告。

３）CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review Analyst, Data Period 2021をもとに医薬産業政策研究所にて作成（無断
転載禁止）。掲載リストから、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）ここには政府一括購入など一般流通していない新型コロナワクチン・治療薬等の売上高は含まれていない。
５）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。
６）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 Oct. 3rd, 2022
　　FDA　HP：https://www.fda.gov, Accessed on Oct. 3rd, 2022

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、出願時
に親会社が存在する場合は、その親企業の本社所
在国を創出企業国籍とした。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。
　今回2021年の調査の結果、１番手はアメリカ（47
品目）、２番手はスイスとイギリス（ともに11品
目）、４番手は日本で９品目、５番手はデンマーク
とドイツ（ともに８品目）、７番手はフランス（２

品目）、８番手はベルギー、ハンガリー、イタリ
ア、スウェーデン（それぞれ１品目）であった。
2020年から2021年で10品目の入れ替えがあった
が、その詳細はアメリカが２増４減、スイスが１
増、イギリスが２増、日本が１増１減、デンマー
クが２増１減、ドイツが１増１減、ハンガリーが
１増、スウェーデンが１減であった。ハンガリー
は2003年の調査以降10回目で初ランクインした。
一方、2020年にそれぞれ１品目ランクインしてい
たオーストラリアとイスラエルが今回の調査では
ランク外となった。

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７）と比較し、今回の調査

７）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２　上位品目の技術分類

化学合成医薬品

46%（53品目）バイオ医薬品

54%（47品目）

注：％は上位品目売上高に占める割合
出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 

Analyst, Data Period 2021をもとに医薬産業政策研
究所にて作成（無断転載禁止）。

図３　医薬品創出企業の国籍別医薬品数
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出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
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１　上位品目の薬効分類（左：品目数、右：売上高、2020年との比較）
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成（無断転載禁止）。
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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。前年調査の
2020年は３番手の日本とイギリスが２番手のスイ
スを追う状況となっていたが、今回イギリスが抜
け出しスイスと並び、日本は４番手へとランクを
落とす結果となった。また、５番手のドイツ、デ
ンマークがともに８品目であり、４番手９品目の
日本に迫ってきている状況にある（図４）。

技術分類毎の国籍別医薬品数

　先述の通り2021年の有効成分の技術分類では、
化学合成医薬品が53品目、バイオ医薬品が47品目
となっている。その国籍別医薬品数を図５、６に
示す。
　医薬品創出国１番手のアメリカは47品目中28品
目が化学合成医薬品、19品目がバイオ医薬品であ
った。２番手のスイスは11品目中バイオ医薬品が10
品目、化学合成医薬品が１品目、同２番手のイギリ
スは、11品目中８品目が化学合成医薬品、３品目が
バイオ医薬品であり、企業国籍によってその内容
が大きく異なっていた。同様のことが５番手のデン

マークとドイツにも当てはまり、デンマークは８品
目すべてがバイオ医薬品、一方、ドイツは化学合
成医薬品が５品目、バイオ医薬品が３品目であっ
た。４番手の日本は９品目中７品目が化学合成医薬
品、２品目がバイオ医薬品であった。化学合成医薬

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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2017 50 11 7 12 7 5 3 2 1 0 0 1 0 1 0 0
2018 48 10 9 10 7 6 3 2 1 1 0 1 1 1 0 0
2019 49 10 8 9 8 7 3 2 1 1 0 1 1 0 0 0
2020 49 10 9 9 8 7 2 2 1 1 0 1 1 0 0 0
2021 47 11 11 9 8 8 2 1 1 1 1 0 0 0 0 0
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出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review Analyst 2003-2021, IQVIA Pipeline & New Product Intelligence, 
Pharmaprojects, EvaluatePharma, Clarivate 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５　医薬品創出企業の国籍別医薬品数
（化学合成医薬品：53品目）
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出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
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）。



122 政策研ニュース No.67　2022年11月

品に１増１減の入れ替わりがあったが、品目数とし
ては前年と同様の内訳であった。

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47品目で51％を占め、前年と同割合
であった。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16％の
売上高を占めている。ドイツは売上高上位10位内
に４品目入っており、それらの寄与が大きいと考
えられる。また、デンマークも８品目で８％と日
本より高い売上高を占めていたが、これは８品目
において、その技術分類全てがバイオ医薬品であ
ること、また薬効分類が売上上位のA分類とL分
類で占められていることが寄与していると考えら
れる８）。

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に示す。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2020年より２品目増加したアメ
リカ（48品目）が特出しており、2020年から１品
目増えたスイスが14品目で２番手となった。３か
ら５番手はイギリス、日本、デンマークと続きそ
れぞれ13、７、６品目であり品目数に変化はなか
った。６番手は2020年から１品目減少したドイツ、
７から９番手はフランス、ベルギー、カナダと続
き、それぞれ４、２、１品目であり品目数に変化
はなかったが、オーストラリアおよびイスラエル
がグラフから消える結果となった。

８）日本は、薬効分類が６つにまたがっており、最も多い薬効分類は N 分類（３品目）である。

図６　医薬品創出企業の国籍別医薬品数
（バイオ医薬品：47品目）
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出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
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：％は上位品目売上高に占める割合
出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 

Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
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８　主販売企業の国籍別医薬品数
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2品目
カナダ
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出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021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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　2021年の日本起源医薬品は９品目あったが、一
方で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。７品目中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。日本起源医薬
品９品目中４品目が自社主販売、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９）。

図９　�日本起源医薬品と日本企業主販売医薬品と
の関係

日本起源医薬品（9品目）

日本企業主販売医薬品（7品目）

5

4
3

出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
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）。

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、創出企業の国籍を決定する
際、その企業が多国籍展開している場合は、特許
出願時の親会社国籍を採用している。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10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番手は日本とイギリスであり2020年調査
で９品目であったイギリスが今回の調査で１品目

増え日本と並び10品目となった。４番手はドイツ
とデンマークであり2020年に７品目であったデン
マークが１品目増やしドイツと並び８品目となっ
た。スイスは親会社企業国籍から見た調査では11
品目であったが、本出願人国籍から見た調査では
３品目であり、この傾向は２年前の2019年調査と
変わらない。スイスの場合、国外にある傘下企業
が特許の『鍵』となる要素の発明を行っているこ
とが伺え、上位品目を創出するポテンシャルを持
った企業を早期に傘下に入れたことによるものと
考えられる。

医薬品売上高上位100品目の創薬の担い手について

　政策研ニュース No.55、No.64において、村上、
澁口は世界医薬品売上高上位100品目にランクイ
ンした製品の担い手についての調査を報告してい
る９）10）。前者は2003、2008年、2013年、および2017
年の４年間について、各年の上位品目の担い手を
推移データとして報告している一方、後者は2014
年から2020年の７年間に100位以内に新規ランク
インした上位品目の累計を対象に報告している。

９）医薬産業政策研究所「革新的医薬品創出の担い手に関する調査 世界売上上位医薬品の起源分析より」政策研ニュース
No.55（2018年11月）

10）医薬産業政策研究所「世界売上高上位医薬品の創出企業国籍調査を振り返る 品目数の動的推移や創薬の担い手の観点か
ら」政策研ニュース No.64（2021年11月）

図10　出願人国籍から見た国籍別医薬品数
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出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
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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　また、前者は担い手の分類を「ファーマ（製薬
企業）」「バイオテック」「アカデミア」とし、バイ
オテックの定義を EvaluatePharma の会社分類

“Biotechnology（バイオテック）”として分析して
いるのに対し、後者はその分類を「製薬企業」「ベ
ンチャー」「アカデミア」「その他」とし、ベンチ
ャーの定義をEvaluatePharmaの“Biotechnology

（バイオテック）”のうち、本命特許優先日の年度
売上高が５億ドル未満かつ企業設立日から特許優
先日までの期間が20年未満の企業、としている。
　今回著者は、政策研ニュース No.64の澁口によ
る「ベンチャー」の定義を用い11）、医薬品売上高
上位100品目にランクインした製品ついて、2008
年、および2013年から2021年の９年間、計10年に
対し、その新薬創出（発明）の担い手を調査し、
近年の売上高上位品目の担い手がどのように推移
しているのかについて分析した。
　以下に2008年、および2013年から2021年の上位
品目の新薬創出の担い手の推移を４つのカテゴ
リー別に示した（図11）。2008年の上位品目のう
ち、その担い手として、製薬企業83品目、ベンチ
ャー11.5品目、アカデミア4.5品目、その他１品目
だったものが、2013年、2014年と年を経るごとに
製薬企業の割合が減少し、ベンチャーの割合が増
加していることがわかった。この結果は企業分類
の定義が若干異なる村上による先行研究結果９）と
概ね同様の傾向であった。しかし2014年以降は、
それぞれのカテゴリーの割合が一定しており、
2021年は製薬企業74品目、ベンチャー20.5品目、ア
カデミア4.5品目、その他１品目であり、製薬企業
の割合は全体の3/4程度、ベンチャーの割合は２割
程度で維持されていた。なお、2013年を起点に2014
年から2021年の８年間で85品目（年平均10.6品目）
の新製品が100位以内にランクインしていたが、こ
のうち製薬企業由来は62品目（年平均7.8品目）、ベ
ンチャー由来は19品目（年平均2.4品目）であった。

「製薬企業」も「ベンチャー」も年平均で１割程度
の入れ替わりが起きていたことを意味し、この２

つの企業カテゴリー間では新陳代謝にそれほど差
はなかったと言える。
　図12は2021年の上位品目の新薬創出の担い手を
親企業国籍別に示したものである。上位品目の47
品目を占めているアメリカではベンチャーやアカ
デミアが創出の担い手になっているものが19品目

（19/47, 40％）を占めており、新薬創出の担い手と
してベンチャーやアカデミアがその一翼を担って
いることが確認された。ベンチャーあるいはアカ
デミアが担い手になっている品目を含むその他の
国としては、イギリス（2/11）、日本（1/9）、デン
マーク（2/8）、ベルギー（1/1）などであった。売
上高上位100品目というトップセラー製品におい
て、アメリカ以外の国では、新薬創出の主な担い
手は依然として製薬企業であると言える。
　図11が示すように2014年以降、売上高上位品目
に占める製薬企業の割合が下げ止まりし、ベンチ

11）「ベンチャー」以外の定義についても澁口による定義に従い、ベンチャー以外に分類（Global Major, Regional Major, 
Specialtyなど）される企業を「製薬企業」、大学等を「アカデミア」、いずれにも属さないものを「その他」と定義した。

図11　�医薬品売上高上位100品目の新薬創出の
担い手
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注１：�創出企業としての担い手の分類が複数にまたがって
いるときは、均等に割り付けた。たとえばベンチ
ャー１社とアカデミア１機関の共同出願であれば
ベンチャー0.5、アカデミア0.5とカウントした。

注２：�EvaluatePharmaにおいて、“Biotechnology”企業に
分類される企業のうち、特許優先日の年度売上高が
５億ドル未満かつ企業設立日から特許優先日までの
期間が20年未満の企業を「ベンチャー」とした。

出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2008, 2013-2021, IQVIA Pipe-
line & New Product Intelligence, EvaluatePharma, 
Clarivate Cortellis Competitive Intelligence, 
SPEEDA, 明日の新薬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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ャー起源の品目数の割合の増加も見られていな
い。村上の先行研究では、「バイオテック」をさら
に「スタートアップ・バイオテック」と「エスタ
ブリッシュド・バイオテック」に区分けし、2013
年から2017年にかけて「エスタブリッシュド・バ
イオテック」起源医薬品の数が「スタートアップ・
バイオテック」起源医薬品の数に迫ってきている
ことを示している12）。
　今回の調査の定義では、企業設立日から本命特
許優先日までの期間が20年以上の企業を「製薬企
業」として分類している。実際2021年の「製薬企

業」由来の74品目のうち10品目を創出した４企業
は、2008年および2013－2021年の間に別の品目で

「ベンチャー」のカテゴリーとしてランクインして
いた。このような「ベンチャー」から「製薬企業」
へのカテゴリー変化が「製薬企業」起源品目の割
合の下げ止まりを説明する要因の１つと考えられ
る。
　IQVIA Institute の調査によると2021年の世界
の新薬開発パイプラインの65％は新興バイオフ
ァーマ（Emerging Biopharma, EBP）13）によるも
のであると報告している14）。今回の新薬創出の担
い手の定義である「ベンチャー」はEBPに近いと
考えられるが、今回の調査では売上高上位品目の
担い手としての「ベンチャー」起源医薬品割合と、
世界の医薬品開発の担い手としてのEBP比率に相
違があることがわかった。
　すでにトップセラー製品を世に出している「ベ
ンチャー」の品目割合と、開発段階にある品目の
EBP割合を比較してその数字の大小を分析するこ
とはあまり本質的ではないが、EBPによる開発品
目数が急激に伸び始めたのが2015－16年以降であ
り、2021年時点では未だ承認されていない、ある
いは大きく売上を伸ばしていない可能性が考えら
れる15）。また2021年のEBPの開発品目の23％は中
国や韓国に本社に置く企業であるが16）、上位品目
に未だ中国や韓国起源の医薬品がないこと、さら
にアメリカ以外の国のベンチャーで上位品目にラ
ンクインしている品目はかなり少ないこと、等さ
まざまな理由が考えられる。この相違の説明には
もう少し年数が必要であると思われる。

12）政策研ニュース No.55（2018年11月）において、村上はバイオテックを起源とする医薬品について、その世界初上市年
が当該起源バイオテックの企業設立年から20年を経過しているか否かを確認し、20年を経過していない企業をスタート
アップ・バイオテック、それ以外をエスタブリッシュド・バイオテックと分類している。

13）IQVIA社は、新興バイオファーマ（EBP）を「年間売上高５億ドル未満、研究開発費２億ドル未満の企業」と定義して
いる。

14）CopyrightⒸ 2022 IQVIA. Global Trends in R&D: Overview through 2021. https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-
institute/reports/global-trends-in-r-and-d-2022（参照日：2022年10月３日）

15）澁口は政策研ニュースNo.64（2021年11月）において、特許優先日から売上高上位100品目にランクインするまでに平均
で16年弱、承認日からランクインまでは平均５年弱の年数を要することを報告している。

16）IQVIA 社の調査によると2021年時点の EBP の地域別割合は、アメリカ：46％、ヨーロッパ：20％、中国：17％、韓国：
６％、日本：２％、その他となっている。（IQVIA Institute, Global Trends in R&D）

図12　�2021年医薬品売上高上位100品目の親企
業国籍別の創出の担い手
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注１：�特許出願企業としての担い手の分類が複数にまたが
っているときは、均等に割り付けた。たとえばベン
チャー１社とアカデミア１機関の共同出願であれ
ばベンチャー0.5、アカデミア0.5とカウントした。

注２：�EvaluatePharmaにおいて、“Biotechnology”企業に
分類される企業のうち、特許優先日の年度売上高が
５億ドル未満かつ企業設立日から特許優先日までの
期間が20年未満の企業を「ベンチャー」とした。

出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New 
Product Intelligence, EvaluatePharma, Clarivate 
Cortellis Competitive Intelligence, SPEEDA, 明 日
の新薬 をもとに医薬産業政策研究所にて作成（無
断転載禁止）。

https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/global-trends-in-r-and-d-2022
https://www.iqvia.com/insights/the-iqvia-institute/reports/global-trends-in-r-and-d-2022
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新薬創出の担い手（創出企業）と主販売企業との

関係性

　次に、売上高上位100品目における創出の担い手
（創出企業17））と主販売企業とがどれくらい一致し
ているのか、すなわち上位品目の内外製（Make 
or Buy）の近年の傾向を調査した（図13）。2008
年および2013年から2021年の間で、多少の変動は
あったものの内製化率に大きな変化は見られず約
６割が内製、約４割が外製という結果であった。
　図14は2021年の売上高上位品目における新薬創
出の担い手（創出企業17））と主販売企業の関係を
企業分類と企業国籍も交えて解析したものであ
る。アメリカを国籍とする品目の半数近くが「ベ
ンチャー」や「アカデミア」を起源とし、それら
を起源とする品目のほぼ全てが他企業（大手製薬
企業）によって主販売されていた。一方、アメリ
カを国籍とする「製薬企業」起源の品目の大部分
は、それらを創出した企業が主販売企業となって
いるものが多かった。スイス、イギリス、デンマー
クを企業国籍とする品目は、主に「製薬企業」を
起源としており、それら品目を創出した企業が主
販売企業となっていることが見てとれた。

　では日本はどうかということであるが、日本は
ドイツと同じような傾向にあり、ほぼすべての品
目が「製薬企業」起源の品目であり、この点はス

17）特許出願時に親会社が存在している場合は、その親企業としている。

図13　�医薬品売上高上位100品目における創出
の担い手（創出企業）と主販売企業との一
致度の推移
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注：�創出企業が複数にまたがっている場合、創出企業とし
ての優先順位を、アカデミア、ベンチャー、製薬企業
の順とした。例えば創出企業が製薬企業とベンチャー
の場合は、ベンチャーを採用した。

出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review 
Analyst, Data Period 2013-2021, IQVIA Pipeline & 
New Product Intelligence, EvaluatePharma, Clari-
vate Cortellis Competitive Intelligence, SPEEDA,
明日の新薬 をもとに医薬産業政策研究所にて作成

（無断転載禁止）。

図14　2021年医薬品売上高上位100品目における創出の担い手（創出企業）と主販売企業との関連性

注：�創出企業17）が複数にまたがっている場合、創出企業としての優先順位を、アカデミア、ベンチャー、製薬企業の順とし
た。例えば創出企業がアカデミアとベンチャーの場合は、アカデミアを採用し「その他」とした。

出所：�CopyrightⒸ 2022 IQVIA. IQVIA World Review Analyst, Data Period 2021, IQVIA Pipeline & New Product Intelli-
gence, EvaluatePharma, Clarivate Cortellis Competitive Intelligence, SPEEDA, 明日の新薬 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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イス、イギリス、デンマークと同様であるが、販
売に関しては約半数の品目が他企業によって主販
売されていることがわかった。

まとめ

　昨年の「医薬品産業ビジョン202118）」において、
“世界売上高上位100品目に占める日本起源医薬品
の数”がKPIの候補として挙げられ、国としての
創薬力が注目されている。今回、世界売上高上位
医薬品の創出企業の国籍の調査に加え、その創出
の担い手（創出企業）、さらには創出企業と主販売
企業の一致度を調査した。
　日本は世界売上高上位100品目の医薬品のうち
９品目を創出しており、品目の出入りはあったも
ののここ３年間品目数は変わっていない。一方、
他国の追い上げにより一時はアメリカに次ぐ２番
手だったものが現在では４番手へとその順位を下
げているのが現状である。
　新薬創出の担い手の調査では、2021年現在、世
界売上高上位品の４分の３が「製薬企業」による
ものであり、「ベンチャー」や「アカデミア」等が
担い手となっているのは残りの４分の１程度であ
った。また、それら品目の多くがアメリカを国籍
とするものであり、売上高上位医薬品においては、
未だ「製薬企業」が新薬創出の担い手となってい
た19）。
　創出企業と主販売企業の一致度の調査では、約
６割が自社販売、残り約４割が他社による主販売
であった。また、売上高上位品の創出企業国籍別
に見ると、アメリカでは「ベンチャー」が創出し
た品目は、そのほとんどが世界の大手製薬企業に
よって主販売されていた。一方で「製薬企業」が
創出した品目は、ほとんどその企業が自社主販売

していた。スイス、イギリス、デンマークは、お
もに「製薬企業」が担い手となった品目を、その
企業が主販売していた。
　日本起源の売上高上位９品目のほとんどが「製
薬企業」由来であり、アメリカのように「ベンチ
ャー」あるいは「アカデミア」が上位品目創出の
一躍を担っていない。さらに９品目のうちの半分
以上が他企業によって主販売されており、アメリ
カ、スイス、イギリス、デンマークのように上位
品目を創出しても、その企業がそのまま自社にお
いて主販売するまでには至っていない。
　「ベンチャー」あるいは「アカデミア」の創薬力
を日本オリジンの上位品目創出の原動力の一つに
すべく、現在さまざまな施策が打たれているとこ
ろであり、中長期にこれらが実を結び日本の「ベ
ンチャー」発医薬品が上位品に名を連ねることが
期待される。
　一方、製薬企業が、自社で創出した新薬に加え
て、「ベンチャー」や「アカデミア」によって創出
された新薬も、自ら主体となって上位品目に成長
させるためには、自社開発力、自社販売力をより
一層高めていくことが必要である。また自社主販
売を行わずに他企業に主販売権を委託するのであ
れば、導出や他社との協業を想定し、創出された
製品（あるいは導入した製品）そのものの魅力を
高めるべく、知財戦略等によってその付加価値を
向上させることが必要となるであろう。

謝辞

　本調査を行うにあたり、データレビュー及び解
析に協力いただいた医薬産業政策研究所 東宏主
任研究員、岡田法大主任研究員に感謝いたします。

18）「「医薬品産業ビジョン2021」策定について」（厚生労働省）：https://www.mhlw.go.jp/stf/newpage_20785.html（参照
日：2022年10月３日）

19）本文中にあるように、「ベンチャー」分類にあった企業も、別の新製品において本命特許優先日の年度売上高が５億ド
ル以上または企業設立日から特許優先日までの期間が20年以上経過していれば「製薬企業」と分類されるため、ここで
いう「製薬企業」には、元々は「ベンチャー」で「製薬企業」にカテゴリー移動した企業も含まれている。
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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64号２） では2020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65号３） では2021年に日本で承認された
医薬品情報に関する分析結果をした。第63号４）、５）、
第66号６）、７） では本継続調査を基盤とし、ドラッ
グ・ラグの現状を報告した。今回のニュースでは、
2021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。
また、日本の特例承認を受けた新型コロナウイル
ス感染症（coronavirus disease 2019：COVID-19）
の治療薬についても調査した。併せて、近年増加
しているバイオ医薬品の承認状況について薬事上

特別措置の適用を中心に報告する。

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。期間が著しく長い品目や特例により短
い品目が存在することから、主たる基本統計量は
中央値とし、サンプル数、平均値、標準偏差を併
記した。
　日本は、政策研ニュース第65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」８） 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）

日米欧の新薬承認状況と審査期間の比較
－バイオ医薬品の承認状況も踏まえて－

医薬産業政策研究所　主任研究員　東　　宏
医薬産業政策研究所　主任研究員　吉田昌生

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－COVID-19ワクチンの事例も踏まえた日本の課題－」
政策研ニュース No.64（2021年11月）

３）医薬産業政策研究所．「日本で承認された新医薬品とその審査期間－2021年承認実績と日本市場のグローバル化の現状－」
政策研ニュース No.65（2022年３月）

４）医薬産業政策研究所．「ドラッグ・ラグ：国内未承認薬の状況とその特徴」政策研ニュース No.63（2021年７月）
５）医薬産業政策研究所．「ドラッグ・ラグ：国内 NME 承認品目の上市状況－米国・欧州との上市時期比較－」政策研ニ

ュース No.63（2021年７月）
６）医薬産業政策研究所．「ドラッグ・ラグ：未承認薬は日本のアンメット・メディカル・ニーズに応えうるか？」政策研

ニュース No.66（2022年７月）
７）医薬産業政策研究所．「ドラッグ・ラグ：なぜ、未承認薬が増えているのか？」政策研ニュース No.66（2022年７月）
８）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 15, 

2022.

目で見る製薬産業
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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」９）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、「CDER 
New Molecular Entity （NME） Drug & Original 
BLA Calendar Year Approvals」９）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」10）

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。
　なお、上記で示した各極の調査対象に含まれる
医薬品の種類・範囲はそれぞれ異なっており、医
薬品承認品目数の推移等についての３極間の比較
を厳密にはできないことは調査の限界として事前
に提示しておく11）。
　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12）、条件付き早期承認制度を、米国では
Priority Review、Accelerated Approval、Orphan、
Fast Track、Breakthrough 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 138）にまとめた。

新医薬品の承認品目数の日米欧比較

　過去７年間（2015～2021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。日本において2021年に135品目が承認さ
れ、そのうち NME は52品目であった。これは共
に過去７年間で最多の承認数であった。米国では
2021年に115品目が承認され、そのうちNMEは50
品目であった。2020年と比較し、何れも減少した
が、NME は2018年、2020年に次ぐ３番目の承認
数であった。欧州では2021年に170品目であり、そ
のうち NME は51品目であった。弊所集計がある
2013年以来、承認品目数も NME も過去最多の承
認数であった。

９）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 15, 2022
10）European Medicines Agency Annual Reports:
　　https://www.ema.europa.eu/en/news/ema-publishes-annual-report-2021　Accessed on Sep 15, 2022.
11）主な各極の調査対象範囲外の薬事承認は以下の通り。日本では、PMDA ホームページの「新再生医療等製品の承認品

目一覧」に掲載されている製品を対象としていない。米国では、FDA Center for Biologics Evaluation and Research
（CBER）対象品目（ワクチン、血液および血液製剤、組織およびその他バイオ医薬品）は集計に組み入れていない。ま
た、「New Drug Application （NDA） and Biologic License Application （BLA） Efficacy Supplement Calendar Year 
Approvals」に掲載の適応・効能追加の承認は調査対象範囲に含まれない。なお、各極の NME については、調査対象
年に日本の申請区分が「新有効成分含有医薬品」、米国の「New Molecular Entity （NME） Drug & Original BLA 
Calendar Year Approvals」に掲載、欧州の「New active substance」に分類されて薬事承認を受けていれば、過去に同
一有効成分が承認されている場合でも NME として集計している。

12）先駆け審査指定制度は、2019年11月に改正薬機法が成立、2020年９月に施行されたことで法制化され、新たに先駆的医
薬品指定制度として創設された。2022年９月現在、先駆的医薬品に指定され承認を得た医薬品はまだない。

図１　過去７年間の日米欧の承認品目数
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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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薬事上の特別措置を受けた承認品目数（NME）

　日米欧で過去７年間（2015～2021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）。
　2021年に日本で承認された NME 52品目中、優
先審査（希少疾病用医薬品を含む）は21品目（40.4
％）、希少疾病用医薬品は20品目（38.5％）、迅速
審査（優先審査を除く）は０品目、条件付き早期
承認制度の適用対象品目は０品目、先駆け審査指
定制度の指定品目は２品目（3.8％）であった。優
先審査、希少疾病用医薬品の NME の割合は、昨
年までの傾向に反発し、過去最高水準に近かった。
一方、先駆け審査指定制度は減少し、迅速承認と
条件付き早期承認制度対象の承認品目はなかっ
た。
　米国では、2021年承認された NME 50品目中、

Priority review は35品目（70.0％）、Orphan 指定
品目は26品目（52.0％）、Accelerated approval 品
目が14品目（28.0％）、Fast Track指定品目は18品
目（36.0％）、Breakthrough Therapy 指定品目は
14品目（28.0％）であった。中でも Accelerated 
approvalは2011年以降で最多であった昨年12品目
を上回る高い水準であった。
　欧州については、2021年に承認された NME 51
品目中、Accelerated Assessment は４品目（7.8
％）、Orphan指定品目は19品目（37.3％）、Condi-
tional approval を受けた品目は14品目（27.5％）、
Exceptional Circumstances は ４ 品 目（7.8％）、
PRIME指定品目は５品目（9.8％）であった。Con-
ditional approvalが2014年以降最多品目数であり、
割合も2020年に次ぐ２番目の多さだった。

新医薬品の審査期間の日米欧比較

　日米欧で2021年に承認された新医薬品の審査
期間（月数）を昨年と比較した結果を表１に示し
た。なお、日本の特例承認品目について審査プロ
セスの違いから中央値等の算出から除外してい
る。
　2021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12.3ヶ月であり、
2020年と比較して日本と米国の審査期間の差は縮

図２　薬事上特別措置を受けたNME数の割合
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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

表１　日米欧の新薬審査期間

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）

2021年 135 9.9 9.8 2.6 52 9.9 10.3 3.0

2020年 125 10.7 10.6 5.7 38 10.6 11.2 8.9

米国（FDA）

2021年 115 9.9 15.1 15.4 50 8.0 10.3 5.1

2020年 121 10.0 16.5 18.8 53 8.0 11.1 8.6

欧州（EMA）

2021年 170 12.3 11.8 4.6 51 13.8 12.9 5.9

2020年 153 12.2 12.1 4.4 42 13.8 13.3 4.4

注１：�引用資料のデータ更新および再集計にともない、過去の公表データ中
の数値が修正されている場合がある。

注２：�日本の2020年の特例承認１品目、及び2021年の特例承認９品目は通常
の審査プロセスと異なるため、承認品目数にのみ含めた。

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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小した。NME に関しては、2021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8.0ヶ月、欧州13.8ヶ月であった。昨年よりも、
日本のみ審査期間（中央値）が短縮されており、
米国・欧州は変わらなかったことから日米の審査
期間の差は縮小した。

薬事上の特別措置を受けた品目の審査期間

　2021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、米国：Priority review、Break-
through Therapy、欧州：Accelerated Assess-
ment、PRIME）を受けた品目について表２に示
した。特に先駆け審査指定制度、Breakthrough 
Therapy、PRIME の枠組みは、重篤な疾患に対
して高い有効性が期待される医薬品について、開
発段階における助言の実施や五月雨的な審査

（Rolling review）あるいは優先審査など、優先
的な取り扱いを行うことで更なる迅速な実用化
を図り、アンメット・メディカル・ニーズの早期
解決を目指すものである13）。（補足 Page 138）
　日本での2021年の優先審査品目承認数は、全承
認品目（44品目）、NME（21品目）と2020年より
増加、審査期間（中央値）はそれぞれ8.3ヶ月、8.8
ヶ月であった。昨年より承認に月数を要したもの
の、中央値として９か月以内に収まっている。ま
た、審査期間のばらつき（標準偏差）が非常に小
さく安定していたことも確認できた。一方、先駆
け審査指定制度の指定品目として２品目（ともに
NME）が承認されたが、１品目の審査期間は
PMDAが目標とする６ヶ月を超過していた。理由
についてはまとめと考察の章で触れる。通常審査
品目承認数は2020年と比べて減少、審査期間（中
央値）は2020年と比較して若干長くなっていた。
　米国での2021年の Priority review 指定品目の承
認数については、全承認品目（54品目）でNME（35
品目）とともに2020年から増加していた。審査期間

（中央値）はそれぞれ8.0ヶ月、8.0ヶ月と2020年より
長くなっていた。Breakthrough Therapy指定品目

については、18品目（うち NME14品目）が承認さ
れており、審査期間（中央値）はともに8.0ヶ月、8.0
ヶ月と Priority review と同様であった。日本の先
駆け審査指定品目と比較すると、指定品目数が非常
に多いことが昨年同様に確認されている。
　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いが、2021年の Accel-
erated Assessment指定品目の審査期間（中央値）
は8.2ヶ月と、指定を受けていない品目と比較して
４ヶ月以上短く、昨年同様であった。また、PRIME
の指定品目については、５品目（全て NME）が
承認され、審査期間（中央値）は10.2ヶ月であっ

表２　薬事上特別措置を受けた品目の審査期間

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＊
2021年 44 8.3 8.1 1.9 21 8.8 8.6 1.7

2020年 33 7.7 8.5 5.8 11 6.5 7.2 3.7

先駆け審査
指定制度

2021年 2 8.7 8.7 － 2 8.7 8.7 －

2020年 5 5.3 5.3 0.7 4 5.6 5.4 －

通常審査
2021年 71 11.2 11.2 2.1 25 11.0 11.7 3.2

2020年 88 11.0 11.6 5.5 26 11.0 12.9 9.9

米国（FDA）

Priority 
review

2021年 54 8.0 8.9 5.2 35 8.0 8.6 4.0

2020年 41 6.9 8.1 5.7 31 7.6 7.5 3.3

Breakthrough
Therapy

2021年 18 8.0 8.9 6.0 14 8.0 8.1 2.8

2020年 23 6.9 7.8 3.9 22 7.0 7.9 3.9

Standard 
review

2021年 61 12.2 20.5 19.1 15 12.3 14.2 5.2

2020年 80 12.0 20.8 21.5 22 12.0 16.2 11.0

欧州（EMA）

Accelerated
Assessment

2021年 4 8.2 8.3 － 4 8.2 8.3 －

2020年 6 8.0 8.2 0.7 6 8.0 8.2 0.7

PRIME
2021年 5 10.2 11.0 3.2 5 10.2 11.0 3.2

2020年 9 11.2 12.7 4.9 9 11.2 12.7 4.9

上記以外
2021年 163 12.6 11.9 4.7 44 14.2 13.3 6.1

2020年 142 12.4 12.2 4.4 31 14.0 13.8 4.2
＊�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
注１：�引用資料のデータ更新および再集計にともない、過去の公表データ中

の数値が修正されている場合がある。
注２：�日本の2020年の特例承認１品目、及び2021年の特例承認９品目は通常

の審査プロセスと異なるため、承認品目数にのみ含めた。
注３：�表中、N<5の標準偏差においては記載していない。またサンプルサイ

ズ（観測数）が小さい項目の記述統計量については留意すべきである。
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

13）秦利幸、伊藤好美、小池恒、河野典厚、「先駆け審査制度について」薬剤学、76（6）、 402-409（2016）
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た。NME においては、薬事上の特別措置を受け
た品目の審査期間が、通常審査品目と比較して顕
著に短縮しており、日本及び米国との比較でも措
置の恩恵を一番受けた結果となっている。

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（2000～2021年）の審査期間（月数）を表３
に、審査期間の中央値の年次推移を図３に示した。
また、NME については日本の審査期間が大幅に
短縮した後の2013年から2021年の期間を調査対象
とし、承認年毎の審査期間（月数）を表４に、審
査期間の中央値の年次推移を図４に示した。
　調査対象の全期間における審査期間の中央値

表３　審査期間（月数）の推移（全承認品目；2000年～2021年）

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 104 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 21.7 142 12.6 12.9 5.4
2019 130 9.9 9.9 3.3 116 9.9 14.3 20.1 112 11.9 12.3 5.1
2020 125 10.7 10.6 5.7 121 10.0 16.5 18.8 153 12.2 12.1 4.4
2021 135 9.9 9.8 2.6 115 9.9 15.1 15.4 170 12.3 11.8 4.6
合計 2088 11.1 14.7 13.4 2102 10.1 17.1 18.1 1542 13.3 13.3 5.3

注１：引用資料のデータ更新および再集計にともない、過去の公表データ中の数値が修正されている場合がある。
注２：�日本の2010年の特例承認２品目、2020年の特例承認１品目、及び2021年の特例承認９品目は通常の審査プロセスと異なるため、承認品目数に

のみ含めた。
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３　審査期間（中央値）の年次推移（全承認品目）
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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４　審査期間（中央値）の年次推移（NME）
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業政策研究所にて作成
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は、日本11.1ヶ月、米国10.1ヶ月、欧州13.3ヶ月で
あった（表３）。2021年は日本9.9ヶ月、米国9.9ヶ
月、欧州12.3ヶ月と昨年同様の審査期間を維持し
ていた。年次推移でみると、2011年に日本で大幅
な審査機関の短縮が行われて以来、米国と比肩す
る審査期間（中央値）で概ね10ヶ月程度、欧州も
2015年からは審査期間を短縮（約12ヶ月）してい
る。
　一方、NME について調査対象の全期間におけ
る審査期間（中央値）は、日本10.2ヶ月、米国8.1
ヶ月、欧州14.1ヶ月であった（表４）。2021年の審
査期間（中央値）は、日本9.9ヶ月、米国8.0ヶ月、
欧州13.8ヶ月であり、各地域とも昨年と同じ、も
しくは短い審査期間であった。2014～2016年の期
間については、日本におけるNMEの審査期間（約
10ヶ月）は米国よりも短く推移していたが、2017
年に米国における NME の審査期間が３ヶ月短縮
し、以降は米国、日本、欧州の順で現在まで推移
していた（図４）。

COVID-19医薬品の審査期間の日米欧比較

　これまでの集計では、日本の特例承認品目につ
いて審査プロセスの違いから中央値等の算出から
除外していた。特例承認品目には、COVID-19の
治療薬が多く該当している。これまでも政策研で
は調査報告を重ねており、政策研ニュース第64
号２）では COVID-19ワクチンの審査期間の日米欧

比較を報告している。本稿では日本においてこれ
まで COVID-19関連で承認されたワクチン以外の
低分子薬及び抗体薬に区分される特例承認に係る
品目と各々の審査期間を表５に示す。なお、同品
目の一部変更承認は除外して集計した。
　各極での薬事上特別措置の違い、及び各制度で
の指定要綱については、政策研ニュース第64号２）

で詳細に報告している。事前審査の状況などがあ
るが故に、各医薬品の審査期間の直接的な比較は
容易ではないことを留意されたい。
　本邦では2020年から全６品目が特例承認されて
おり、審査期間の中央値は21.0日、平均値は29.0
日、標準偏差は27.2日であった。直近の１品目を
除くと全て４週以内で承認されており、海外での
実績があるにせよ、緊急性高く承認が為されてい
ることが確認できた。
　米国の特徴として３極の中で一番早く申請・承
認・使用許可がなされており、その審査期間の中
央値は63.0日、平均値は59.0日、標準偏差は19.3日
であった。国際間で初の審査が行われる状況下で
は、審査期間が他の地域と比較し長くなるのは当
然とも考えられる。
　欧州は１品目未承認の医薬品があり、５品目で
の審査期間中央値は28.0日、平均値は25.0日、標準
偏差は9.3日であった。治験データの段階的提供に
よる Rolling review（逐次審査）が上手く活用さ
れ、円滑にばらつきが小さく承認あるいは条件付

表４　審査期間（月数）の推移（NME；2013年～2021年）

日本 NME（PMDA） 米国 NME（FDA） 欧州 NME（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
2013 32 11.0 12.7 11.9 27 10.0 12.8 13.3 40 15.8 16.2 2.9
2014 60 10.5 11.3 4.4 41 11.0 13.1 10.3 38 13.8 15.2 5.6
2015 38 9.3 9.8 1.9 45 11.0 14.6 17.0 45 13.7 13.9 3.5
2016 52 10.2 10.5 3.9 22 11.0 10.0 3.7 30 14.0 14.3 4.3
2017 24 10.9 11.4 3.7 46 8.0 10.9 7.5 31 13.6 15.1 8.3
2018 37 10.3 10.7 7.0 59 8.0 9.7 5.3 45 14.1 15.8 5.3
2019 39 10.0 10.9 4.8 48 8.0 14.9 25.8 28 13.8 15.5 5.5
2020 38 10.6 11.2 8.9 53 8.0 11.1 8.6 42 13.8 13.3 4.4
2021 52 9.9 10.3 3.0 50 8.0 10.3 5.1 51 13.8 12.9 5.9
合計 372 10.2 10.9 5.9 391 8.1 11.9 12.8 350 14.1 14.6 5.3

注１：引用資料のデータ更新および再集計にともない、過去の公表データ中の数値が修正されている場合がある。
注２：�日本の2010年の特例承認２品目、2020年の特例承認１品目、及び2021年の特例承認６品目は通常の審査プロセスと異なるため、承認品目数に

のみ含めた。
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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き承認が為されている印象である。ただし、未承
認薬の今後の承認状況によっては統計量が大きく
変化するので、注意が必要である。

バイオ医薬品の審査期間の日米欧比較

　近年、従来型の低分子医薬品と比較しバイオ医
薬品の存在感が増しており、前報の医薬品市場の
上位100品目の世界売上高の割合において、半数以
上を占めていることが報告されている14）。これに
関して、バイオ医薬品に係る承認期間および特例
措置の面から各地域の比較を試みた。まず本検討
を行った背景を記す。バイオ医薬品は低分子薬に
比べその高い指向能力から、疾病原因により直接
的に効力を発揮し、故に有効性や画期性が高く、
多くの薬事上の特別措置を受けているのではない
か、と仮説を立てた。その結果、審査期間にも何
らかの変化がみられないか、と考えた。
　日本、米国、及び欧州で承認されたバイオ医薬
品の NME における承認年毎（2013～2021年）の
審査期間（月数）を表６に、審査期間の中央値の

年次推移を図５に示した。日本では集計年全体で
は114品目のバイオ医薬品がNMEとして承認され
ており、全体の承認期間（中央値）は10.2ヶ月で
あった。特に2021年の品目数が近年では非常に多
く24品目承認されていた。米国での承認は101品目
であり、承認期間（中央値）は10.1ヶ月であった。
年毎の承認期間（中央値）がばらつく結果が見ら
れた。欧州での承認は集計年全体で131品目であっ
た。一方、全体の承認期間（中央値）は13.8ヶ月
であったが、2018年以降迅速化の傾向がみられた。
比較参考として非バイオ医薬品の NME における
承認年毎（2013～2021年）の審査期間（月数）を
表７に示す。
　次に、日米欧で2015～2021年に承認されたバイ
オ医薬品の NME のうち、各地域の薬事上の特別
措置を受けた比率をバイオ医薬品該非に分けて調
査した（図６）。日本および米国では、単年ごとの
相違はあれども、バイオ医薬品と非バイオ医薬品
の割合は凡そ近しい傾向にあり、重なるような推
移が見て取れる。一方、欧州ではバイオ医薬品が

14）医薬産業政策研究所．「世界売上高上位医薬品の創出企業の国籍－2021年の動向－」政策研ニュース No.67（2022年11月）

表５　�日本で特例承認を受けたCOVID-19医薬品（低分子薬・抗体薬）の日米欧の承認・緊急使用許可状
況及び審査期間（2022年９月15日時点）

申請会社 製品名 規制区分 申請日 承認・許可日 審査期間
（日）

日
本

① ギリアド・サイエンシズ
株式会社

ベクルリー点滴静注液100mg/
同点滴静注用100mg 特例承認 2020/5/4 2020/5/7 3

② 中外製薬株式会社 ロナプリーブ点滴静注セット
300、同点滴静注セット1332 特例承認 2021/6/29 2021/7/19 20

③ グラクソ・スミスクライ
ン株式会社 ゼビュディ点滴静注液500mg 特例承認 2021/9/6 2021/9/27 21

④ MSD 株式会社 ラゲブリオカプセル200mg 特例承認 2021/12/3 2021/12/24 21
⑤ ファイザー株式会社 パキロビッドパック 特例承認 2022/1/14 2022/2/10 27
⑥ アストラゼネカ株式会社 エバシェルド筋注セット 特例承認 2022/6/9 2022/8/30 82

米
国

① Gilead Sciences, Inc. Veklury
Emergency use authorization （EUA） 2020/4/8 2020/5/1 23
Approval 2020/8/7 2020/10/22 76

② Regeneron 
Pharmaceuticals, Inc. REGEN-CoV Emergency use authorization （EUA） 2020/10/8 2020/11/21 44

③ GlaxoSmithKline Xevudy Emergency use authorization （EUA） 2021/3/24 2021/5/26 63
④ Merck Lagevrio Emergency use authorization （EUA） 2021/10/8 2021/12/23 76
⑤ Pfizer, Inc. Paxlovid Emergency use authorization （EUA）2021/10/21 2021/12/22 62
⑥ AstraZeneca Evusheld Emergency use authorization （EUA） 2021/9/30 2021/12/8 69

欧
州

① Gilead Sciences Veklury Conditional approval 2020/6/5 2020/7/3 28
② Roche Ronapreve Approval 2021/10/8 2021/11/12 35
③ GlaxoSmithKline Xevudy Approval 2021/11/17 2021/12/17 30
④ Merck Lagevrio － 2021/11/23 －
⑤ Pfizer Paxlovid Conditional approval 2022/1/7 2022/1/28 21
⑥ AstraZeneca AB Evusheld Approval 2022/3/14 2022/3/25 11

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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表６　バイオ医薬品の審査期間（月数）の推移（NME；2013年～2021年）

日本 NME（PMDA） 米国 NME（FDA） 欧州 NME（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
2013 10 10.9 16.2 20.3 2 8.2 8.2 － 13 17.0 17.5 3.5
2014 16 9.9 10.7 2.4 11 10.6 9.4 4.0 8 13.7 13.0 2.0
2015 9 9.4 9.3 2.1 13 11.0 13.1 10.9 13 13.3 13.8 4.5
2016 14 10.2 11.3 4.9 7 11.8 10.6 3.5 10 13.2 14.2 5.7
2017 8 10.2 9.6 1.9 13 8.0 9.9 3.9 12 13.0 16.8 12.4
2018 14 10.9 10.5 1.3 17 10.1 9.4 2.2 24 15.2 16.2 5.5
2019 10 10.4 11.4 4.8 10 7.6 10.9 9.0 12 14.2 16.3 7.3
2020 9 10.0 14.6 17.4 13 10.1 10.5 4.4 16 13.2 12.6 4.8
2021 24 9.2 9.4 1.9 15 11.0 11.2 5.2 23 11.5 10.1 7.2
合計 114 10.2 11.2 8.3 101 10.1 10.6 5.9 131 13.8 14.3 6.8

注１：日本の2021年の特例承認５品目は通常の審査プロセスと異なるため、承認品目数にのみ含めた。
注２：�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 及び EMA の承認
情報や各社 HP 等で個別に調査した。

注３：表中、N<5の標準偏差においては記載していない。またサンプルサイズ（観測数）が小さい項目の記述統計量については留意すべきである。
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７　非バイオ医薬品の審査期間（月数）の推移（NME；2013年～2021年）

日本 NME（PMDA） 米国 NME（FDA） 欧州 NME（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
2013 22 11.2 11.1 4.9 25 10.0 13.2 13.8 27 15.8 15.5 2.5
2014 44 10.9 11.6 4.9 30 11.0 14.5 11.6 30 14.3 15.7 6.2
2015 29 9.3 9.9 1.8 32 11.0 15.1 19.0 32 13.9 13.9 3.1
2016 38 10.1 10.2 3.5 15 8.0 9.7 3.8 20 14.5 14.3 3.7
2017 16 11.5 12.3 4.1 33 8.0 11.4 8.5 19 14.9 14.0 4.0
2018 23 9.8 10.9 8.9 42 8.0 9.8 6.1 21 13.8 15.2 5.1
2019 29 9.8 10.7 4.9 38 9.0 16.0 28.6 16 13.7 14.9 4.0
2020 29 10.8 10.1 3.2 40 8.0 11.3 9.6 26 14.0 13.7 4.2
2021 28 10.1 10.9 3.5 35 8.0 9.8 5.0 28 15.2 15.1 3.3
合計 258 10.2 10.8 4.6 290 8.0 12.4 14.4 219 14.3 14.7 4.1

注１：日本の2020年の特例承認１品目、2021年の特例承認１品目は通常の審査プロセスと異なるため、承認品目数にのみ含めた。
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５　審査期間（中央値）の年次推移（バイオ医薬品、NME）
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薬事上の特別措置を受ける比率において調査期間
内では常に非バイオ医薬品以上であることが確認
できた。

考察とまとめ

　本稿では、日本、米国、及び欧州で2021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。
　2021年の承認品目数は、過去７年間において、
日欧で最高水準であり、米国でも高水準の承認状
況であった。2020年から本格的に COVID-19流行
による様々な制限や影響が表面化する中、少なく
とも医薬品の承認という面では企業、審査当局、
さらには承認へのデータを取得する為の治験を実
施した病院施設を含め、まずは一番困難な時期を
巧みに乗り越えられたのではないだろうか。但し、
仮に治験の遅延など影響があった場合、承認数に
直結するのはもう少し時間を要するだろうことか
ら、今後の動向にも注意を向けておきたい。
　薬事上の審査期間項目について、特徴として
表１および表２にあるように、2021年は日本にお
いて承認期間のばらつきが非常に小さかった年で
あった。一点、先駆け審査指定制度において目標
の６ヶ月に間に合わなかった品目が１品目あった
が、当局より理由が明示されている15）。（①資料提
出から承認申請まで期間が短かった、②審査目標
期限内での臨床試験結果の確認が困難、③がん原
性試験成績の再評価が必要など）。審査期間が短い
ことは勿論のこと、安定的であることは、医療従
事者含め各ステークホルダーに堅牢な予測と準備
を可能にさせ、なにより新しい医薬品を待つ患者
さんに明るい希望を着実にもたらすことができる
と考える。今後も迅速かつ着実な審査が継続する
ことに期待して止まない。
　薬事上の特別措置においては、重篤な疾患に対
して高い有効性が期待される医薬品について、先
駆 け 審 査 指 定 制 度、Breakthrough Therapy、
PRIME などが昨年と比較し減少する結果となっ
た。とりわけ2021年での確たる要因を見い出せて
はおらず、今後の推移も注視すべきだが、傾向が

15）独立行政法人 医薬品医療機器総合機構 HP 審議結果報告書 令和２年11月６日
　　�https://www.pmda.go.jp/drugs/2020/P20201124005/252211000_30300AMX00031_A100_1.pdf Accessed on Sep 15, 

2022.

図６　�バイオ医薬品該非による全特例措置の適用
率（NME）
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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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継続するようであればアンメット・メディカル・
ニーズの高い領域の医薬品アクセスに対する課題
ともなり得るので、注視する。とりわけ、日本に
おいては画期性の高い医薬品のアクセスを良好に
すべく、先駆的医薬品等指定品目が増加するか否
かに注目したい。
　COVID-19に関する日本の特例承認品における
日米欧比較について、まず米国が緊急使用許可日
ならびに承認日が早く、審査期間が長いことは特
徴として挙げられる。これを日欧が追随して許可・
承認している図式であるが、これは感染状況の経
緯と医薬品開発の世界での立ち位置が如実に表れ
ていると考えた。即ち米国は COVID-19の累積患
者数が世界でワースト１である時期が最も多く、
医薬品が最も必要とされる地域であった16）。加え
て、そもそも医薬品の開発で世界の中心であるこ
とも起因する。一方日欧はそういった米国事例を
横目に見つつの当局判断となったが、２極あるい
は各医薬品で事前審査有無の違いがあれ、正式申
請後ほぼ20～30日であったことは興味深い。無論、
個々の審査状況あるいは使用場面の違いにより、
長短の例外を認めるが、ある種、緊急的・特例的
な案件の手続きに要する最短期間の一端ともいえ
よう。
　バイオ医薬品該非別の調査について検討した結
果、表５および表６の数値比較において、明確な
審査期間の差は認められなかった。日本ではバイ

オ医薬品該非に問わず10.2ヶ月で同等、欧州では
バイオ医薬品で若干の差が見られたものの、反し
て米国ではバイオ医薬品が長い結果となった。ま
た図６にあるように、日米ではバイオ医薬品であ
るからといって薬事上の特別措置を受ける比率は
あまり変わらないという事実がある。欧州は特別
措置を受ける比率が非バイオ医薬品より高く、そ
れが若干の期間差につながった可能性もある。総
合的に考察すると、バイオ医薬品に該当するか否
かは承認期間を左右するとは言い難く、各特例措
置の適用率の差を考慮すべきである。日米欧３極
の審査期間をプールし追加解析（詳細非開示）を
行った結果、薬事上特別措置の適用率向上は全品
目の審査期間の短縮に寄与することが示唆された
ものの、効果は小さく、適用外品目の審査期間の
延長によって効果が相殺されている可能性が示唆
される。
　ここまで、日本（PMDA）、米国（FDA）、及び
欧州（EMA）における承認状況と審査期間、およ
び、薬事上の特別措置を調査してきたが、各地域
とも通常審査に比べ迅速な承認を実現しているこ
とが確認できた。補足（Page 138） にまとめたよ
うに、薬事上の各種特別措置は重要な意味を持っ
て制定されており、その活用は医薬産業が社会に
貢献できている裏付けとなる。医療科学技術の進
歩にうまく対応し、いかに高水準の医療を適時的
に提供できるかが鍵となるであろう。

16）COVID-19 Dashboard by the Center for Systems Science and Engineering （CSSE） at Johns Hopkins University （JHU）
　　https://coronavirus.jhu.edu/map.html　Accessed on Sep 30, 2022.
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【補足】日米欧の薬事上の特別措置の説明

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か月から９か月に短縮され
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。

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。

条件付き
早期承認制度

４つの要件をすべて満たす（①対象疾患の重篤
性②医療上の有用性③検証的臨床試験実施の困
難さ④検証的臨床試験以外の試験等での一定の
有効性・安全性の確認）

製造販売後に有効性・安全性の再確認等のために必要な調
査等を条件として付され、承認される。優先対面相談、優
先審査。

先駆け審査指定制度
（先駆的医薬品指定
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か月（通常は10か月）と設定。

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

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。）

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（2022年７月～2022年10月）

７月 ８日 政策研ニュース No.66発行

10月 12日
 ～
14日

ポスター発表 「医薬産業政策研究所の紹介」
医薬産業政策研究所　主任研究員　高橋洋介

（BioJapan 2022）
27日 講演 「デジタルメディスン開発の日本の現状

　～グローバルな視点を含めた課題と対応～」
医薬産業政策研究所　主任研究員　辻井惇也

（2022年 第５回 Health Outcomes & Technology Forum
　－医療・ヘルスケア分野におけるアウトカム評価研究会－）

政 り策 研 だ よ
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