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１．はじめに

　医薬品やデジタルセラピューティクス（以下、
DTx）のイノベーションによりもたらされる価値
の議論が盛んになってきており、製薬産業の立場
においては、その価値が適切に評価され、次のイ
ノベーション創造を通じ、医療現場への還元と豊
かな社会づくりへの貢献が重要であると考えてい
る。現状では、医薬品の価値評価は医療的視点を
もとに行われており、また、DTxは診療報酬制度
が検討され始めている段階であり、多様な価値の
議論までには十分に至っていない。そこで、医薬
品と DTx の話題を一堂に集め、その差異あるい
は共通点を交えながら、医薬品・DTxの多様な価
値の要素について整理するとともに、整理された
価値を国民の皆様に知って頂くための方策につい
て議論を交わす場として、医薬産業政策研究所（以
降、政策研）が主催となり、本フォーラムを企画
し、2023年８月21日に会場と Web 配信のハイブ
リッド形式で開催した。

本稿では、フォーラムにおける各セッションで
の発表及び全体ディスカッションで議論された内
容についての要旨を報告する。

２．ワークショップの概要

　本フォーラムでは東宏主任研究員より簡単な概
要の説明の後、前半は外部講師と研究員からの講
演、後半は演者が登壇したパネルディスカッショ
ンを行った。

まず、国民・患者視点の価値をテーマに、政策

研の吉田晃子主任研究員より、「国民が重視する医
薬品の価値の考察」について報告を行った。次に、
キャンサー・ソリューションズ株式会社代表取締
役社長の桜井なおみ氏より、「Patient Journey に
寄り添う医薬品と DTx」についてご講演頂いた。
　続いて、医薬品の具体的な価値評価に焦点を当
て、政策研の三浦佑樹主任研究員より、「英国の価
値評価からみた医薬品のもたらす多様な価値」に
ついて報告を行った。更に、横浜市立大学医学部
公衆衛生学教室准教授、ならびに東京大学大学院
薬学系研究科医薬政策学客員准教授の五十嵐中氏
より、「アカデミアからみた医薬品・DTx の多様
な価値とは？」と題しご講演頂いた。
　その後、DTxにおける価値を題材に、政策研の
辻井惇也主任研究員より、「DTx がもたらす多様
な価値」について報告を行った。さらに、株式会
社MICIN代表取締役CEOの原聖吾氏より、「DTx
が拓く医療の未来」についてご講演頂いた。
　最後に、前半セッションを受け、弊所所長の山
田謙次が司会進行し、６名の演者間で医薬品や
DTx の多様な価値及びその評価について全体デ
ィスカッションを行った。

３．�セッション①　医薬品や DTx の多様な価値　

講演パート

　ここでは、各演者による講演について、概要を
紹介する。

政策研主催フォーラム「“国民の皆様にとっての
医薬品・DTx の価値”について考える」

医薬産業政策研究所　主任研究員　吉田晃子
医薬産業政策研究所　主任研究員　辻井惇也
医薬産業政策研究所　主任研究員　三浦佑樹
医薬産業政策研究所　主任研究員　東　　宏
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講演１：�国民が重視する医薬品の価値の考察

－WEBアンケート調査結果より－

吉田 晃子主任研究員

　2022年６月に政策研で実施した、成人男女2,118
名のWEBアンケート調査（医薬品の価格や制度、
価値に関する意識調査）結果より、国民が重視す
る医薬品の価値（図１）について考察した。

医薬品の価値イメージと重視する医薬品の価値

アンケートの設問では「あなたが薬に対して期
待する項目」を尋ね、12の選択肢から回答（複数
回答）を得た。自身にとって身近な「医療的な価
値」を重視する人が多かった一方で、「社会波及
価値」を選択回答した割合が一定程度存在したこ
とより、「社会波及価値」を重視する人もいると
いうことがわかった。この調査は一般の方を対象
にしており、回答者のうち受診疾患がない方が45
％と半数弱いた。そこで、説明文を提示し、QOL
や精神面への影響等が異なる３疾患（高血圧、関
節リウマチ、がん）を患ったと想起していただく
と、どのような変化があるかを見た。例えば、「が
ん」想起時では「革新性」、「関節リウマチ」想起

時では「利便性」、「社会復帰」、「介護負担の軽
減」、「医療従事者の負担軽減」といった回答割合
が高くなっていた。疾患想起の有無、想起疾患に
よる、回答の違いがあったことが示されている。

（図２）

「社会波及価値」を重視する集団の特徴分析

　「社会波及価値」を重視する集団の特徴を分析し
た。その結果、集団２、すなわち「社会波及価値」
の中でも、生産性、社会復帰・復職、介護負担の
軽減を重視する集団（生産性、社会復帰・復職、
介護負担の軽減のすべてを選択回答した集団）は、
年代として、「30～50代」、特に「40代」で多いと
いうこと、また、多重回帰分析の結果からは、「女
性」、「有職者」、「最終学歴高」、「医療費負担感大」、

「自覚健康度低」の属性で多いという特徴が明らか
になった。

患者や家族にとっての「生産性」の低下やそれに

対する薬の有用性を示した事例は限定的

　社会波及価値の中で、生産性を例にとり、疾患
によって患者さんや家族にとっての「生産性」が

図１　医薬品の価値イメージ

出所：講演資料より抜粋
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いかに低下したか、そして、それに対する薬の有
用性を示した事例について調査した。その結果、
事例は限定的であった。（図３）特に、治験や市販

後に、医薬品に「社会波及価値」があることを示
した事例が十分ではない可能性があることが窺わ
れた。

図２　重視する医薬品の価値
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想起：高血圧 想起：関節リウマチ 想起：がん
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会
波
及
価
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関節リウマチ高血圧
関節リウマチが発症し、命に別状
はないものの、手足の関節が痛
み、食事、歩行移動、トイレ、入
浴などの日常生活や仕事、家事
に支障が生じている。このことによ
り、生活の質も継続的に低下し
ている。

今は自覚症状はないものの、
検査した結果、生活習慣病
の高血圧と診断された。心筋
梗塞など大きな病気を予防
するために、薬による治療を
始めることにした。

がん

がんが発症し、余命への影響、痛み、倦怠感のような身体的不
具合が生じる可能性がある。現在の抗がん剤治療を使用した場
合には、治療中に感染症にかかりやすくなったり、貧血・吐き気・
口内炎・下痢・脱毛・皮膚の障害などの症状が副作用として現れ、
日常生活あるいは仕事や家事などにも支障が生じ、場合によって
は介助が必要なほど生活の質が大きく低下することが想定される。

3疾患（高血圧、関節リウマチ、がん）の状態に関する説明文

n＝2,118

「がん」想起時では「革新性」、「関節リウマチ」想起時では、「利便性」、「社会復帰」、「介護負担の軽減」、「医療
従事者の負担軽減」といった回答割合が高い。QOLや精神面への影響等が異なる3疾患を患ったと想起した場合
には、想起しない場合と、また、想起した疾患により、重視する価値の傾向に違いがあった。

医
療
的
な
価
値

（上位3つ回答）

出所：講演資料より抜粋

図３　患者や家族にとっての「生産性」低下／薬の有用性を示した事例

https://www.maruho.co.jp/medical/articles/hyperhidrosis/actual_situation/index.html

https://www.evenity.jp/library/he/04-mail

疾患︓多汗症
・労働生産性や学習能率が低下
・不安障害やうつ病の有病率が高く、
多汗症の重症度が高いほど、不安障
害やうつ病の有病率が高い

疾患︓骨粗鬆症性骨折
・介護している家族の負担度は大きく、
健康関連QOLが低い
・仕事に支障を来し、週に約43,000
円もの生産性の損失がみられる
→社会的な損失につながっている

疾患→患者・家族 薬（治験中）の有用性 薬（市販後）の有用性

疾患︓乾癬
・有意な労働生産性の改善

疾患︓片頭痛
・労働量の低下、労働時間の
損失、全体的な労働の障害
および日常生活の障害いずれ
においても有意な改善

疾患︓大うつ病性障害
患者の24週間にわたる労働生産
性の有意な変化が認められた

疾患︓花粉症
花粉飛散時期3週間の労働障害
時間のうち、約3分の1に相当する
3,660万時間分の有償および無
償の労働障害を軽減できる可能
性が示された

• 事例はいずれも限定的である。
• 特に、治験や市販後に医薬品に「社会波及価値」があることを示した事例が十分ではない
可能性がある。

出所：講演資料より抜粋
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国民が重視する医薬品の価値の考察

１．医薬品の価値が十分に国民に届いているか

　まず、医薬品の価値が十分に国民に届いている
かについては、アンケート調査の結果から、十分
ではないと考えられる。特に「社会波及価値」に
ついて、もっと示し、届けていくべきではないか
と考える。

２．�価値は変わりゆくものゆえに、国民・患者の

声の重要性あり

　また、医薬品の価値は、医薬品の進化はもちろ
ん、医薬品の価値を享受する国民・患者の価値観

（起因する疾患など、様々な背景）により変化する
ものであることが明らかになったことから、価値
の認識を広げるためには国民・患者の声の重要性
があると言える。

３．社会波及価値を重視する集団の分析より

　そして、社会波及価値（特に、生産性、社会復
帰・復職、介護負担の軽減）を重視する集団の分
析より、こうした集団は、労働や家事に多忙な世
代で、かつ何らかの疾患がある集団であることが
示唆された。疾患を持ちながらも、治療しながら
労働や家事ができる、労働や家事に戻れる、また、
介護の負担が軽減できるといった、社会波及価値
が医薬品にあることを、労働（家事）世代の国民
に対し、具体的に示していくことも一案である。
　医薬品の多様な価値が国民に届き、理解・納得
が進めば、価値に見合う価格（評価）の納得性も
得られやすいのではないかと考える。

講演２：��Patient Journeyに寄り添う医薬品とDTx

キャンサー・ソリューションズ株式会社

代表取締役社長 桜井 なおみ氏

　患者の立場より、デジタルに対する所感と今後
の期待を述べる。

１．日本のデジタル環境

　今年の３月28日に第４期がん対策推進基本計画
が閣議決定された。これに基づき、今後６年間、
様々ながん対策が推進されるわけだが、４番（こ

れらを支える基盤）で「デジタル化の推進」が明
記されている。この中では、取り組むべき施策に、
PHRの推進、つまり、患者さんを中心にしてもっ
といろいろなサービスが展開できるようにしてい
こうとすることが書かれている。デジタルの活用
により、患者視点で利便性が高まることを期待す
る。
 ま た、私 は AYA（Adolescent&Young Adult

（思春期・若年成人））世代にがんを発症した者だ
が、過去に受けた治療がその後の自分の健康管理
の中でどう活用できるか、自分の中でどう健康を
コントロールしていけるのかに関心がある。検査
の結果などは紙でしかもらえず、自分で管理でき
る状況にはないのが実態であり、こうした点を改
善していくべきではないかと感じている。また、
医療だけでなくて福祉、保健サービス、介護、高
齢者のがん医療など様々な場面で、申請しなくて
も（黙っていても）得られる情報の流れ、仕組み
になっていくことが望まれる。
　欧米ではどうだろうか。まず、欧州は、EU（欧
州連合）として、加盟する20数か国が一緒になっ
て物事を進めようとする動きがあり、よい点であ
ると思う。パスポート一つで他国の治療も受ける
ことができるよう、欧州のヘルスデータプラット
フォームを作ろうとする動きがあり日本は取り残
されている部分が多々あるのではないか。
　例えばフランスの事例（共通電子カルテ基盤）
を示している。日本でも近しいものはできつつあ
る認識である。PHR（Personal Health Record）と
EHR（Electric Health Recor）が突合、融合し利
用されている点は患者としては期待したいところ
だ。こうしたプラットホームを、我が国の中で持
っていてほしいと切望する。内閣府の規制改革推
進会議では、患者さんのPatient Journey（健康な
人が病気を自覚し、医療機関にかかって治療を受
け、回復していく過程を旅路と捉えたもの）、つま
り、生まれた時から亡くなるまでのデータをすべ
て連合するという言葉が入った。集めたデータを
ストックしていくことを、ぜひ実現してほしい。
また、言語や学歴等によらず、適切な使い方やメ
リットを患者さんにどう伝えていくか、伝わるよ
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う啓発を進めることも大切ではないかと思う。
　2023年ASCO年次総会では、デジタルに関わる
セッションがたくさんあり、活用による改善報告
や副作用軽減報告などがみられた。日本からもこ
うした報告が出てくると良い。例えば臨床試験の
中の比較参照値やジェネリック医薬品等では、
PRO などのリアルワールドデータを使って申請、
承認が実際行われているとのことである。

２．Patient Journey と DTx ニーズ

　Patient Journey は疾患により様々であると思
われる。そのときの疾病や状況に応じて、使うア
プリケーションは様々あっても、最終的にはひと
つながりでデータが取り出せるようにしていただ
きたいというのが患者の思いである。

サバイバーシップという考え方（病気になって
からよりよく生きるという考え方）では、未病（発
症前）から、治療中（急性期）、フォローアップ

（延長期）、慢性期、老いにおいてのサービスがあ
るが、ブルーで示す部分が医療の中でのサービス

である。（図４）診療報酬を含めて、適格医療を推
進していくという意味からも、画像による病理診
断や手術の手技などはデジタル技術が得意とする
ところであろう。急性期の治療が慢性期にどんな
影響として出てくるかは、私たちにとって未知で
ある場合もあるが、未来の患者のためにつながる
とも思っているが、こうしたデータの蓄積は、未
来の患者のために身体は特にデジタルの可能性、
直接恩恵を受けていきたいと思っている部分であ
る。
　声の大きな患者さん、データにアクセスできる
患者さんだけの困りごとが解決されるのではなく
て、可視化されていない、氷山の下にあるものが、
デジタルで見える化されることを期待したいと思
う。デジタル技術を活用することで、がんの中で
は格差（収入による寿命の格差、教育機会の減少
による学歴の格差等）がたくさんあるが、これら
を縮めるためにもデジタルの活用が有益であると
発想を切り替えていくことが重要であり、私たち
の希望になる。（図５）

図４　Patient Journey の中でのデジタル活用

出所：講演資料より抜粋
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３．�高度な科学技術を社会に還元する－誰一人取

り残さないために－

　デジタル技術を使うことで、サービスの向上に
つなげることにも期待したい。例えば、相談支援
は、医療者にとって、専門外であり、対応が難し
いものである。コミュニケーションスキルトレー
ニングなどを一生懸命実施しているが、チャット

GPT機能を使用してみたら、意外とよかったとい
う結果も出てきている。働き方改革含め、考えて
ゆかなければならない点であると思っている。相
談支援の中の一つ、アピアランス（見た目が変化
すること）などに対し、患者さんがどう行動して
いったのかを行動経済学の考え方で、セグメント
別に特徴を分析すると、課題が複層化していてデ

図５　見えない副作用の可視化への期待

出所：講演資料より抜粋

図６　行動経済学を取り入れた情報伝達のイメージ

出所：講演資料より抜粋
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ジタルだけでは解決が難しい、人手が必要という
人たちは２～３割、７割はアプリ等デジタル技術
の中で解決できていけるのではないかという仮説
も導き出されている。こうした仮説を実装化して
いく研究も必要であろう。（図６）
　デジタル技術が、臨床現場に入ることを患者と
して大歓迎したいが、気がかりなのは費用である。
診療報酬内でやっていくということになると、私
たちもお金を払っていく（３割内で自己負担して
いく）ということになる。どれだけ患者の期待に
応じたサービス提供になるのか、そして、こうい
うことが実現できるということ（事実）を、もっ
ともっと社会に出していくことが重要であると思
う。また、日本では自分が所属するコミュニティ
への貢献意識が低いと思われる。自分の病気の情
報を提供することで自分の所属するコミュニティ
さらには、日本全体が良くなっていくことの啓発
が必要である。

講演３：�英国の価値評価からみた医薬品のもたら

す多様な価値について

　　　　三浦 佑樹主任研究員

　医薬品には多様な価値があるが、評価制度の枠
組みに応じて、評価される価値要素の範囲は異な

っている。これらのうち、日本で行われている費
用対効果評価制度は、主に Cost/QALY で測定で
きるものを評価対象として行われている。これは、
費用対効果制度自体が、薬価制度を補完する目的
で一部の財政影響の大きなもの等を対象とし、加
算部分の価格調整をすることを目的に行われてい
る。一方で、英国 NICE（National Institute for 
Health and Care Excellence：国立保健医療研究
所）の医療技術評価（Health Technology Assess-
ment：HTA）は、医薬品の保険償還の可否の意
思決定に用いられていることもあり、費用対効果
評価以外の様々な要素を総合的に評価している。
英国 NICE の評価ガイダンスのうち、特にこれら
の評価が見られやすい希少疾病を対象としたガイ
ダンスである HST（Highly specialized technolo-
gies）の評価事例を報告した。HSTの評価事例で
は、Cost/QALY では捉えきれない要素として償
還可否の判断に考慮された要素を表１の通り紹介
した。
　調査対象は、いずれも「推奨」となり、「イノベー
ションの大きさ」、「介護負荷」等が価値として評価
されていることを紹介した。続けて、「イノベーシ
ョンの大きさ」、「介護負荷」に関して個別にどのよ
うな要素が考慮されたか紹介した（表２）。

表１　HST12～21の評価結果

HST12～21の評価結果� 本スライド中のすべての評価定義：政策研ニュース No.59に準拠
○：評価内での考慮が明確　△：言及のみで考慮が不明瞭　－：言及なし

No. 評価年 製品名 適応疾患 評価結果
（推奨の有無）

イノベーション
の大きさ

介護負荷
（家族等） 終末期 公平性

HST12 2019 Brineura 神経セロイドポリフスチン症２型 推奨 △ ○ － －

HST13 2020 Waylivra 家族性カイロミクロン血症（FCS） 推奨 △ ○ － －

HST14 2021 Myalepta 脂肪異栄養症（脂肪萎縮症） 推奨 － ○ － －

HST15 2021 Zolgensma 脊髄性筋萎縮症（SMA） 推奨 ○ ○ － －

HST16 2021 Givlaari 急性肝性ポルフィリン症（AHP） 推奨 ○ ○ － －

HST17 2022 Bylvay 進行性家族性肝内胆汁うっ滞症
（PFIC） 推奨 ○ ○ － ○

HST18 2022 Libmeldy 異染色白質ジストロフィー（MLD） 推奨 ○ ○ － －

HST19 2022 Vimizim ムコ多糖症Ⅳ A 型 推奨 ○ ○ － －

HST20 2022 Koselugo 神経線維腫症１型（NF1）に関連す
る手術不能な神経線維腫（PN） 推奨 △ ○ － －

HST21 2022 Imcivree POMC、PCSK1または、LEPR欠乏
肥満症 推奨 ○ ○ － ○

出所：講演資料より抜粋
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　アンメットニーズの高い疾患に対する治療薬
や、不可測費用（心理的影響など）は、ICER に
反映されにくい側面もあり、意思決定に考慮がな
されていた。
　NICE の事例のように医薬品の多様な価値の議
論をする上で、Cost/QALY では捉えられない効
用値や制度で評価しきれない価値も医薬品の価値
として議論する上で重要な要素ではないかと考え
る。しかしながら、すべての価値を漏れなく評価
することは測定可否（測定に向いた指標であるか
どうか、すべての製品が一様に測定できるか等）
の観点で難しく、「価値と認識された要素」を様々
な立場の方に「説明できること」と「納得感」を
得ることは今後の価値評価の議論を進める上で重
要であると考える。

講演４：�アカデミアからみた医薬品・DTxの多様

な価値とは？

　　　　�横浜市立大学医学部 公衆衛生学教室 准

教授、東京大学大学院薬学系研究科 医薬

政策学 客員准教授 五十嵐 中氏

　三浦主任研究員の講演内容に触れ、英国と日本
の事例は異なるという議論において、測れないも
のは、加算すべきではないのか、と問題提起した。
既にある薬価制度の有用性加算率を例に、質的に
評価しないといけないことを、疑似的に定量化し
て組み込む日本の現状の仕組みを紹介した。様々

な評価基準や測定方法があると、測定することに
目が行きがちであるが、測れなければ価値ではな
いというのは似て非なる話であるため、注意を払
う必要がある。具体的に定量化になじまない要素
を紹介し（図７）、定量化ができるかどうかと価値
があるかどうかは別問題であると述べた。すべて
を定量化しなければいけないかといえば決してそ
うではない。
　加えて、英国の制度を紹介した（表３）。英国の
事例も調査や GDP に合わせてこれらの指標を設
定したかというとそうではなく、図７のような要
素も質的に大事にしなければという考え方から数
値化の仕組みを作った。この考え方のプロセスは
とても大事で、これを見誤ると測れなかったもの
は、要らないものかという方向にいく可能性があ
る。
　ISPOR（International Society for Pharmacoeco-
nomics and Outcomes Research）のValue flower

（図８）の「疾患の重篤度」について触れ、どの介
入を優先すべきか３つの事例をもとに実施したア
ンケートを紹介した。詳細は割愛するが、Cost/
QALYを計算したとしても、どの介入を選択する
かによってQALYそのものが揺れ動く可能性があ
る。分析を行うことで最終的な結論が出たと思い
がちであるが、たとえばどの疾患が優先されるの
かという議論は、価値評価の際に進めなければい
けない議論である。

表２　HSTの個別評価事例の一部（特に質的な考慮が見られた事例）

No. 製品名 適応疾患 考慮要素

イノベーション

HST12 Brineura 神経セロイドポリフス
チン症２型 有効な治療法がなく、アンメットニーズが高い

HST17 Bylvay 進行性家族性肝内胆汁
うっ滞症（PFIC）

有効な治療法がなく、かつ非侵襲的（経口投与可
能）であるため、アンメットニーズが高い

HST21 Imcivree POMC、PCSK1または、
LEPR 欠乏肥満症 有効な治療法がなく、アンメットニーズが高い

介護負担
HST12 Brineura 神経セロイドポリフス

チン症２型
介護負荷（時間）、身体的、心理的な影響等

（分析モデルでは捉えきれない要素）

HST17 Bylvay 進行性家族性肝内胆汁
うっ滞症（PFIC）

介護負荷（時間）や経済負担等
（分析モデルの不確実性により反映されていない）

出所：講演資料より抜粋
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　従来は医療が大切であるため、資源がなければ
増やすという議論ができたが、現在は医療資源を
増やすことで他にしわ寄せがくることを国民が認
識し、また実感した。現在は、価値に基づいた価
格設定の議論をするのに、非常に貴重な機会であ
る。
　続けて、実際に行った医薬品や医療機器の価値
評価事例を紹介した。その中で、企業にとって期
待値の高いプロダクトは、十二分に臨床試験の計

画をたてられるケースや、類似の研究でモデル構
築済かつ詳細な臨床研究データを入手可能であっ
たケースなど幸運にも評価ができた事例はあるも
のの、すべてのプロダクトで同じように定量化す
ることが可能であるかと問題提起した。
　定性部分をどう評価に含めるのか、時間やお金
のリソースが限られている中でできるかどうかと
いう観点と、定性部分をいかに量に変換していく
かが大事である。（表４）

図７　定量化不可能≠価格への反映不可能？

出典:LakdawallaD. et al.,Value Health. 2018;21(2):131-139.

定量化不可能≠価格への反映不可能？

「測れるかどうか」
≠

「価値であるかどうか」

出所：講演資料より抜粋

表３　英国NICEのさまざまな「敗者復活」ルール

名　称 概　要

終末期特例→より広い範囲に拡張
（Life-Extending End-of-life Treatment）

終末期に用いられる薬（ほぼ抗がん剤）は、基準値を２－３万ポンド
から５万ポンドまで引き上げ

Highly Specialized Technology
（HST）

特に定めた希少疾患の薬について、基準値を10万－30万ポンドまで
引き上げ

患者アクセススキーム
（Patient Access Scheme, PAS）

企業が条件提示（非公開の値引きや一定期間の無料提供、有効な患者
にのみ請求など）して給付可能性探る

Cancer Drugs Fund（CDF）
Innovative Medicines fund

「もう少し」データがあれば判断下せる薬剤に対して、データが揃う
まで特別予算で給付
データ集めた上で、改めて最終判断

出所：講演資料より抜粋
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講演５：�デジタルセラピューティクス（DTx）が

もたらす多様な価値

　　　　辻井 惇也主任研究員

　DTxがもたらす多様な価値について、具体事例
を交えながら、詳細を提示した。
　DTx の価値をその享受者の観点から、「患者さ
んが直接感じる価値」である「医療的価値」と「患
者さんの周囲に波及する価値」である「社会的価
値」の２つに大別した（図９）。医療的価値は、さ
らに有効性・安全性に基づく「治療的価値」、治療
過程の最適化を通じ、治療を支援する「支援的価
値」に分類できる。
　治療的価値は、標準治療（医薬品を含む）との

併用有無に関わらず、DTxそのものが発揮する治
療効果に基づく価値である（図10）。例えば、不眠
症治療に用いられる Sleepio では、対面の認知行
動療法を受けることが困難な患者さんに対し、イ
ンターネットベースの治療を、小児 ADHD の治
療に用いられるEndeavorRxⓇでは、脳の前頭前野
を活性化するゲームベースの治療を提供する。こ
のように、DTxは新たな治療モダリティの一つと
して、患者さんに治療効果をもたらすと言える。
　他方、「支援的価値」は、日常からの連続データ
の取得やデジタル技術を活用した治療介入等の
DTxの特性を活かし、治療効果の向上または治療
機会と自己管理能力の拡大に寄与する価値であ

図８　さまざまな「価値」

出典:LakdawallaD. et al.,Value Health. 2018;21(2):131-139.

さまざまな「価値」
Challenge : map each element  
into an underlying economic  
framework for value  
assessment.

Quality-
adjusted
life-years

（QALYs）
gained

Insurance  
value

Severity of  
disease

Value of hope

Real option-
value

Equity

Value

Scientific  
spillovers Net costs

Reduction in  
uncertainty

Fear of  
contagion

Potential novel elements of value

Value element included in the traditional  
payer or health plan perspective

Common but inconsistently used  
elements of value

Value element also included  
in societal perspective

Core elements of value

Productivity

Family  
spillover

出所：講演資料より抜粋

表４　定量化「以外」部分をどう評価する？

方法論 利点と欠点
アプローチ１
（HGPI）

定量化部分＋
定性部分を「擬似的定量化」

○可視化比較的容易
△律速段階に？

アプローチ２
（MARIE） すべてを定性部分として取扱い ○迅速評価可能

△基準選択・「値付け」困難？
アプローチ３
（Eisai-AD） すべてを「一見」定量部分として取扱い ○明瞭に可視化可能

△一般化可能性は？
出所：講演資料より抜粋
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り、「DTx 特有の価値」とも捉えることが可能と
考える。
　前者の治療効果の向上に寄与する価値は、患者
さんの意識・行動の変容や症状変化の管理等によ
り、標準治療が持つ治療効果を強化または上乗せ
する価値である。一例として、うつ病治療に用い
られるedupression.comⓇやアルコール依存症治療
に用いられるvorvidaⓇは、患者さんのヘルスリテ

ラシーや自己効力感の向上により、積極的な治療
参画や確実な奏功をもたらす。また、心不全の症
状管理等を支援する ProHerzⓇは、ガイドライン
や認知された治療基準と整合した治療の提供や日
常モニタリングによる治療の空白期間への介入を
通じ、個人に合った適切な治療提供、早期介入に
よる重症化防止等に寄与する。このように、DTx
には標準治療が元来有する治療効果を向上させる

図９　DTx がもたらす価値の全体像

①治療的価値
（有効性・安全性）

②支援的価値︓
治療機会と自己管理能力の拡大

医療的価値

社会的価値

②支援的価値︓
治療効果の向上

医療的価値（患者さんが直接感じる価値）
①治療的価値︓有効性*、安全性
*健康状態の改善や生活の質の向上等

②支援的価値
︓治療過程の最適化を通じ、治療を支援

治療効果の向上

治療機会と自己管理能力の拡大

社会的価値（患者さんの周囲に波及する価値）
・社会的生産性（生産性、介護負担）
・医療資源の効率化
・医療コストの適正化

DTx特有の価値

出所：講演資料より抜粋

図10　DTx の価値：医療的価値

出所：講演資料より抜粋



12 政策研ニュース No.70　2023年11月

価値があると言える。
　後者の治療機会と自己管理能力の拡大に寄与す
る価値は、患者さんに対して適切な治療アクセス
や治療関連の負担軽減、良好な治療経過をもたら
す。前述の Sleepio や全般性不安障害等の治療に
用いられるDaylightでは、妊婦や医師との対話を
拒む方等、治療アクセスが限られていた患者さん
に対し、新たな治療選択肢を提供する。また、
edupression.comⓇやvorvidaⓇは、患者さんのヘル
スリテラシーや自己効力感の向上を通じた再発予
防を利用目的の一つとしており、予後の健康維持
にも寄与すると言える。
　以上を踏まえると、DTxは、患者さんがより早
く治療を開始し、より効果的な治療を受け、より
長く健康でいるための価値を提供していると言え
るのではないだろうか。
　ただし、DTx がもたらす多様な価値を適切に捉
えるためには、患者さんが直接感じる価値のみなら
ず、患者さんの周囲に波及する価値である社会的
価値も含め、多面的に検討していくことが不可欠と
考える。例えば、家族視点では、過敏性腸症候群
の症状管理等を通じた患者さんの生産性（仕事、学
業、日常生活等）向上や小児糖尿病に対する連続
血糖モニタリングを通じた介護負担の軽減は社会
全体の生産性向上につながると言える（図11）。ま

た、医療従事者視点では、認知行動療法に対する
セラピストの対応時間の短縮や、糖尿病における投
薬量の管理を通じた他業務の時間確保といった医
療資源の効率化が考えられる。保険者視点では、
DTx の介入による診察・投薬の削減や医療従事者
との健康状態の共有による入院リスクの減少を通
じた医療コストの適正化が挙げられる。医薬品にお
いても、「社会波及価値」について言及されたが、
DTx も同様に、患者さんの健康回復の過程に伴い
社会にもたらされる価値があると考える。
　DTx の多様な価値の議論をさらに進めていく
ため、産業側にまず求められることは、患者さん
をはじめとする価値の享受者に DTx の多様な価
値を具体的に整理・提示し、多様な価値の重要性
への共通理解を醸成することではないだろうか。

講演６：DTx が拓く医療の未来

株式会社MICIN 

代表取締役CEO 原 聖吾氏

　DTx（例えば、治療用アプリ）はソフトウェア
の特性を持ちつつ、医薬品のような治療効果も有
する製品であり、製品単独の効果のみならず、「デ
ジタルエコシステム」としての価値を持つ（図12）。

「デジタルエコシステム」は「エビデンスの蓄積」、
「デジタルバイオマーカの活用・創造」、「患者・医

図11　DTx の価値：社会的価値

血糖モニタリング

社会的価値

家族（家族介護者）視点 医療従事者視点 保険者視点

社会的生産性の向上 医療資源の効率化 医療コストの適正化

過敏性腸症候群
の治療支援

患者さんの
生産性向上

（仕事、学業、日常生活等）

症状管理
疾患理解

介護負担の軽減
（子どもの血糖検査の回数減）

低血糖
アラート

https://cara.care/en/global-app/
https://jp.provider.dexcom.com/product/dexcom-g6-cgm

うつ病の治療支援 セラピストの
対応時間短縮

（vs 標準ケア︓約137分の短縮）

デジタル治療
の提供

糖尿病の投薬管理
医療従事者の
糖尿病管理以外
への対応時間増加

インスリン
投与量
の最適化

https://www.silvercloudhealth.com/our-solution
https://d-nav.com/patients/

不眠症の治療支援 コスト削減
（3年推定90.08ポンド/人）

診察・
投薬の削減

COPDの遠隔管理

患者状態の
医師等との共有

入院の減少
（年間約5日の減少）

https://www.bighealth.com/sleepio/
https://lenushealth.com/evidence/receiver-trial/admissions/

出所：講演資料を一部改変
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療者接点」、「介入の最適化」の４つの要素からな
る価値である。
　DTxはデジタル技術を活用しているがゆえ、リ
アルタイムでエビデンスが蓄積され、さらにそれ
らを活かしたデジタルバイオマーカの活用・創造
により、患者さん毎により最適な治療をもたらす。
加えて、DTxは患者・医療者の接点として活用さ
れるとともに、介入の最適化への寄与も期待され
る。医薬品やハードの医療機器も長い時間をかけ、
同様のループを回していくことがあろうが、DTx
は非常に速いサイクルでこれらの価値を創造して
いく点で、特徴的と言える。さらに、DTxは医薬
品の価値を相乗的に高めるポテンシャルを有する
とも言えるであろう。ダイナミックに時間軸をも
って DTx の価値を考えた場合、特有の価値とし
て「デジタルエコシステム」の価値があるのでは
ないか。
　「デジタルエコシステム」の価値を体現するた
め、株式会社 MICIN では、周術期ケアアプリで
あるMedBridgeシリーズやスマートフォンを使用

して患者さんの呼吸音を取得する生体音測定アプ
リ BSA-01等の DTx 製品の開発を進めている。
　しかしながら、DTx普及に向けてはいくつかの
課題も存在する。ここでは、「制度の整備」、「技
術・環境の整備」、「医師・患者の受け入れ」の３
つを挙げる。
　「制度の整備」については、2020年10月の規制改
革推進会議でプログラム医療機器（SaMD）が初
めて議題として扱われたのを皮切りに、中央社会
保険医療協議会保険医療材料等専門組織下への
SaMD ワーキンググループの設置や「プログラム
医療機器の特性を踏まえた適切かつ迅速な承認及
び開発のためのガイダンス」の公表等、薬事承認
制度をはじめとした制度議論が加速している。た
だし、保険上の評価（価値）の軸については未だ
不透明な部分もあり、継続的な議論が求められる。
　一方、「医師・患者の受け入れ」について、株式
会社 MICIN が行った医師向けアンケート調査で
は、実際の診療に活用した経験のある医師は9.4％
に留まり、DTx 普及の面で課題が見られた

図12　DTx の価値：デジタルエコシステム

出所：講演資料より抜粋
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（図13）。ただし、治療用アプリの活用に興味のあ
る医師は約半数おり、特に勤務医で比較的前向き
な回答が認められた。興味がない理由としては、
対象となる患者さんを診察していないことが最多
であった。アンケート時に利用可能な DTx は２
製品のみであり、裏を返せば、制度の整備や医師・
患者の受け入れのみならず、事業者による「技術・
環境の整備」が引き続き重要と言えよう。

４．�セッション②　全体ディスカッション、医薬

品やDTxの多様な価値及びその評価について

　ここでは、全体ディスカッションでの議論の内
容について紹介する。

トピックス１：多様な価値の整理について

Ｑ．�医薬品／DTxの価値について、どのような観

点や認識の広がりが重要か？

　五十嵐氏からは、まず well-being と QOL の概
念の近さと、測定に際しての統合・代替リスクに
ついて示された。英国の評価では、QOL概念にお
さまらないメリットと、QOL概念の内側には入る
がEQ-5D等では測り切れない要素の２つに区分し

ており、測れないものは価値ではないといったよ
うな議論になる恐れがあることを言及された。何
かを測る尺度を標準化すると、いつの間にかその
尺度で測れないものは入れなくてもよいとされ得
る危険性があることを指摘された。
　QOLの概念と重なるwell-beingの話が盛り上が
ると、QOL 値で測れるのではないかという点や、
質問票でこれら概念の担保ができるだろうといっ
たように一部では検討が進んでいる。尺度ができ
れば、ある要素の全てが測りきれるという考えは
幻想であり、議論が盛り上がってきたからこそ注
意しなければならない点であると意見が挙げられ
た。加えて、well-being で測り切れない要素は何
があるのか、全て量的評価ができるのかといった
ようなことは、新しい尺度であるがゆえに注意し
なければならないと述べられた。
　桜井氏からは、一例として精神疾患領域では、
専門医の不足や相性により患者さんが満足する治
療が受けられない場合があるという、治療アクセ
スへの課題が挙げられた。DTxの活用の拡がりに
より、個人に合った適切な治療が受けられる、社
会にカミングアウトせずに治療に参加できるとい

図13　医師のDTx の受け入れ

出所：講演資料より抜粋
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った新たな喜びが期待される。このような当事者
である患者・市民が DTx 開発に参画し、DTx の
良さを可視化していくことが重要であると述べら
れた。
　また、原氏からは、２つの観点で見解を述べら
れた。一点は、「治療以外の価値をいかに可視化す
るか」である。デジタルに強い医師によると、投
薬治療に入る前や医薬品を追加する前の患者さん
で、DTxの受け入れが強くなる傾向があるとの意
見があった。このタイミングの患者さんにとって
は、何かしら DTx の価値を感じていると想像で
きるが、このような現状では見えない価値を可視
化していくことが必要と述べられた。もう一点は、

「デジタルエコシステムの価値を患者さんに実感
ベースで伝えること」である。例えば、DTx製品
の利用の拡がりは、DTx製品の進化や治療効果の
高い患者群の理解等につながることが期待される
が、このような事例を蓄積し、デジタルエコシス
テムが素早く実現される価値を患者さんに理解し
てもらうことが重要であると示された。

Ｑ．�日本における医薬品／DTxの価値認識の現状

について

　五十嵐氏から、表側と裏側に分けた形で紹介さ
れ、表側の部分として、より価値を反映した新し
いシステムの話をするのではなく実例をもとに検
証するという点が示された。過去に発売された医
薬品のその時点でのエビデンスを顕在化した部分
のみを数値化するか試算した結果、抗がん剤は９
割引という結果が出た。一方で、C 型肝炎の事例
は、様々な要因が重なり、うまく言った事例であ
り、他の医薬品も同様に検証できるとは言えない。
検証が難しい事例も含めて評価をするのであれ
ば、ある程度は質的部分も入れた評価が必要と考
えると述べられた。
　裏側の部分として、製薬企業は足並みを揃えて
価値に基づいた値付けを提唱する姿勢があるのか
という点が示された。ようやく価値の議論がきち
んとできるようになってきた中で、全てのものが
プラスに評価されるというのは現実的ではない
が、プラスもあればマイナスもあり、かつ今まで

構築してきた値頃感の知識が場合によっては無に
帰す可能性があることを許容できるかどうかが、
価値の議論を本気で進めることができるかのポイ
ントになると述べられた。

次に、桜井氏からは、予防の価値について触れ
られた。医薬品を含め、現在の議論は「発症後」
からスタートしており、予防は議論の俎上にすら
載っていないと所感を示された。デジタルの視点
で見た場合、未病の方の健康増進や重症化予防に
対する価値も考えられるが、その議論や見える化
はまだできていないと指摘された。海外では、医
療へのアクセス性が日本よりも悪いため、自己の
健康や症状の管理を目的としたアプリの利用が進
んでいる。デジタルには、発症前の介入を期待し
ており、製薬産業以外にも保険産業など、保険外
も含めた幅広い支援が必要であろうとのコメント
がなされた。
　原氏からは、アウトカムに基づくリソース配分
について、改善の余地があるとの考えが示された。
まず、（診療報酬の）点数の付け方に対する議論で
は、当局と企業側の阿吽の呼吸により、目指す価
格に向けてロジックを構築していくような面があ
ると感じているが、そうした面は見えにくい。リ
ソース配分の議論が、ステークホルダーの利害関
係調整によりなされるといった建付けが多く、ア
ウトカムに基づく議論が十分になされていないの
ではないかとの問題を提起された。現状では、上
記のような既存の仕組みが成り立ってしまってい
る難しさがあると感じており、価値に基づきリ
ソース配分されていくような世界になると良いと
の見解が示された。

トピックス２：価値の評価について

Ｑ．�患者さん／国民の声を価値評価に反映するこ

とへの日本と海外の違いは？

　桜井氏からは、海外での事例として、後発品や
バイオシミラーを実装化する際に患者さんにとっ
ての価値を反映することがあると共有された。ま
た、海外も含めた今後への期待として、データ活
用によるプラセボのない治験の実現や、連続した
データの可視化、量（生存期間）も含めたQOL評
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価の実現、治療と治療の間の評価により顕在化し
ていた価値がみられる可能性が述べられた。

Ｑ．�2023年６月に厚労省より出された「医薬品の

迅速・安定供給実現に向けた総合対策に関する

有識者検討会 報告書」への受け止めについて

　桜井氏からは、有識者検討会では、ドラッグラ
グ・ロス問題解決に向けて、患者団体として議論
に参画し、生の声を届けることができたことに触
れられ、意見が文言として報告書に盛り込まれた
ことに対し、驚きと感謝の意が述べられた。

Ｑ．�DTx開発の多くは資金的に制約があるスター

トアップ企業が担っていることが多いが、多

様な価値を証明するためのエビデンスを取得

することに対し、どのような課題や必要な支

援があるか？

　原氏からは、DTxが（保険償還で）どの程度評
価されるかという予見可能性が乏しいことが開発
を進める上で難しい点であると指摘された。新し
い領域であるため、ある程度のリスクを許容しな
がら開発を進めているが、評価の可能性をもう少
し見えやすくすることが重要と感じる。そのよう
な観点で、様々な価値の切り口が予見可能性の議
論の軸になると考えており、評価される価値が明
確になることで、開発者がどのようにその価値を
証明するかという戦略も立てやすくなると主張さ
れた。ただし、単純に高い点数をつけてほしいと
いうわけではなく、評価軸を明確化していくこと
が目的であり、これまでのやり方とコンフリクト
する部分に対し、どう整理していくかが重要と付
け加えられた。
　また、五十嵐氏からは、患者さんの手元にある
DTx独自の強みとして、市販後のリアルワールド
エビデンスを収集できる点があると指摘された。
特に、評価される項目（価値）や評価軸が明確で
ない場合、DTxでは収集済みのデータからエビデ
ンスを構築することができることが大きな強みで
ある。加えて、結果の患者さんへのフィードバッ
クについて、DTxは個別具体的に患者さんに結果
を返還できるツールである点も見逃せないとの意

見もあった。承認時点で全てを証明することは不
可能であり、価値に基づく値付けをするというこ
とは、究極的には承認後のエビデンスに基づき、
プラスにもマイナスにも再評価することである。
それを最も安価に達成できるのが DTx であると
述べられた。
　加えて、桜井氏からは、患者視点の意見として、
例えば、デジタルを用いて抗がん剤による外見変
化をグラフィックで予測（可視化）することがで
きるのではないかとの意見があった。さらに、こ
のデータを医学部での教育の方にもフィードバッ
クできる可能性も述べられた。一方、一つ一つの
開発者が個々に取り組むだけでなく、国策として
患者さんのデータを一つに集約することが必要で
あり、これによりペイシェントジャーニーの様々
な時点でデータを利用しやすくなるのではないか
との問題提起があった。

トピックス３：�国民に多様な価値を知ってもらう

ためには？

Ｑ．�国民の価値の認識をより高めるための産業側

からアプローチについて

　吉田主任研究員は、医薬品に多様な価値がある
こと、特に社会波及価値があることを、製薬企業
が主体的に、具体化し、国民にしっかりと示して
いく必要があると述べた。社会波及価値（特に、
生産性、社会復帰・復職、介護負担の軽減）を重
視する集団は労働や家事に多忙な世代で、かつ何
らかの疾患がある集団であることが示唆されたこ
とより、疾患を持ちながらも、治療しながら労働

（家事）ができる、労働（家事）に戻れる、また、
介護の負担が軽減できるといった、社会波及価値
が医薬品にあることを、特に労働（家事）世代（国
民）に対し、具体的に示し、届けていくのも、一
案であるとした。
　また、三浦主任研究員は、多様な価値の整理の
パートで出てきたまだ見えていない価値をどう見
える化をするのかが重要だと述べた。治療をして
いる患者さんや患者団体の方に、今までできなか
ったことが出来るようになった経験等を聴取する
機会を設け、患者さんと接する医師へこれらの情
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報をフィードバックするようなアプローチが、患
者さんに多様な価値を知ってもらうためのアプ
ローチになるとした。
　最後に、辻井主任研究員は、DTxでのアプロー
チについて、「医師等を介した間接的な啓発」、「直
接的な啓発」の２つを挙げた。前者では、DTxに
どのような価値があるかを、医師等へエビデンス
をもって提示することが重要である。一方、後者
では、患者さんの視点から、専門的な言葉で言わ
れても理解が難しいという問題があると述べた。
例えば、製薬協では今春、国民向けの健康医療デー
タ活用に関する啓発冊子を作成し、公開している
が１）、医療ヘルスケアに対するDTxの貢献やDTx
がもたらす多様な価値等についても、できる限り
平易な言葉や分かりやすい表現を用いて直接国民
に届けるアプローチが重要であるとした。

Ｑ．�医師自身へ価値を認識してもらうあるいは、

患者さんに価値を知ってもらうための方策に

ついて

　原氏からは、治療効果や有用性を医師が感じる
こと、どういうユースケースで有効なのかを見つ
けて展開していくことが重要であり、医師同士の
コミュニティ等、様々な広がりがそのきっかけに
なるとの意見があった。

Ｑ．�10年前との国民の認識の変化並びに製薬産業

とアカデミアの価値の認識を高めていくため

のアクションについて

　五十嵐氏から、世の中の価値の見方が変わった
というよりも、当時と今とでは説明をするステー
クホルダーが変わったことが挙げられた。当時は、
中医協のメンバーを対象とした説明であったが、
現在では国民に説明をし、納得してもらわないと
いけないという変化があると述べられた。当時の
ように何の疑問もなく、医薬品が処方される時代
から、様々な手を使って（資源を）分けてもらう
よう工夫して優先順位付けをしなければならず、

今までより説得する相手が増えたからこそより平
易な言葉で説明しなければいけなくなったと述べ
られた。

Ｑ．�患者さんにとって医薬品・DTx、医療そのも

のの認識がどのようにかわってきたか、また、

認識を高めていくために産業界と患者さんで

取り組んでいけることや課題等について

　桜井氏からは、医薬品の処方や服用が、どこか
他人事（受け身）であった過去に比べ、今は、例
えば、かつては病状が厳しかったような患者さん
も社会復帰ができるといった、より幅広い薬の効
能や価値を感じられるようになったと、所感を述
べられた。また、こうした価値や評価の議論は、
医薬品・DTxに共通して、患者団体も含め、製薬
産業などステークホルダー皆が、継続して議論い
くことの重要性が述べられ、締めくくられた。

５．おわりに

　本フォーラムでは多くの方に聴講を頂き、会場
とWeb配信を合わせて500名強に参加頂いた。会
の終了後に実施したアンケートを集計し、医薬品・
DTxともに多様な価値への理解が深まった、やや
深まったという意見が大半（86％、89％）を占め
た結果となった。（図14）

図14　�「“医薬品”、“DTx”の多様な価値について
自身の理解が深まったか？」の回答結果
（N＝65）

43%

40%

43%

49%

12%

8%

2%

3%

0% 20% 40% 60% 80% 100%

医薬品の多様な価値

DTxの多様な価値

深まった やや深まった 変わらない わからない

出所：フォーラム終了後アンケート集計より作成

１）日本製薬工業協会、「健康医療データと私たちの生活」（2023年４月公開）、https://www.jpma.or.jp/information/
evaluation/results/allotment/g75una00000014kt-att/TF_202304_DBCP.pdf

https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/g75una00000014kt-att/TF_202304_DBCP.pdf
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/g75una00000014kt-att/TF_202304_DBCP.pdf
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　またアンケートの価値に対する自由記載欄で
は、以下のようなコメントが寄せられた。（一部抜
粋）

－�ステークホルダーに広く価値が多様であるよう
に価値観も多様であり、万人に受け入れられる
単一の価値尺度は存在せず難しい。

－�今後、普及が想定される DTx の価値課題、位
置付け、医薬品とのすみわけ、医師、患者のそ
れぞれのニーズなど色々な視点で大変参考にな
った。

－�価値は時代、環境、文化により変化するものと
考えるため、持続的活動と共有をお願いしたい。

　本フォーラムの議論を通じて、著者らが得られ
た示唆を述べる。医薬品の価値や評価といった議
論は、本フォーラムであった通りまだ十分とは言
えず、医薬品産業としてより可視化、平易化に努
め、患者さんや国民目線でリテラシーを深め、あ
るいは医師・薬剤師といった医療関係者も含め、
事例を交えながら価値を示していく必要性を感じ

た。
　DTxも同様に、実感していても可視化に至って
いないものに対し、具体的なエビデンスを積み上
げ、価値を実証していくことが重要であり、さら
に、予見可能性といった評価軸の提示を産業側が
積極的に行い、議論を前進させるべきと考えられ
る。
　これらは、従前も議論されてきたが、本フォー
ラムを通じ、特に議論に興味・参画するステーク
ホルダーが増えてきていると実感できた。中央社
会保険医療協議会（中医協）や厚労省主導の様々
な検討会が立ち上がっている今こそ、評価手法な
どを駆使して、訴求力のあるデータをもって説明
していく必要が増したと感じている。これら、本
フォーラムで得た示唆は、今後の政策研の調査研
究にも活かしていく所存である。
　最後に、本フォーラム開催にあたり、ご尽力・
ご協力いただいた演者ならびに関係者、そしてご
参加いただいた全ての方に、改めて御礼申し上げ
る。
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はじめに

　2018年５月に施行された「医療分野の研究開発に
資するための匿名加工医療情報に関する法律（次世
代医療基盤法）」は、同法附則の施行後５年の見直
しの規定に基づく次世代医療基盤法検討ワーキン
ググループでの議論を経て、改正法が2023年５月に
公布された。改正点となる「１．仮名加工医療情報
の利活用に係る仕組みの創設」「２．NDB等の公的
データベースとの連結」「３．医療情報の利活用推
進に関する施策への協力」の３点は、いずれも医療
情報を利用した研究開発を促進する内容であり、今
後の利用拡大が期待される１）。一方で、今回の改正
により解決した問題は、ワーキンググループ内で議
論された多様な事項の限られた部分に留まってお
り、本邦において医療情報の利用を円滑に行う仕組
みを構築するためには、各ステークホルダーの継続

した議論が改正後も必要となると考える。本稿で
は、今後検討が必要となることが想定される論点に
関して、今回の改正を踏まえた情報の流れと対応さ
せて整理を行う。
　図１に次世代医療基盤法における情報の流れ
と、本稿での論点整理に利用する情報の流れに基
づいた５つの分類を示す。図中の「① 情報の生
成」は、国民の医療情報を医療機関や自治体が入
手する際の情報の流れ、「② 情報の集約」は、医
療機関や自治体が保有する情報を次世代医療基盤
法の認定匿名加工医療情報作成事業者又は認定仮
名加工医療情報作成事業者（本稿では、以下「認
定作成事業者」とする）が入手する際の情報の流
れ、「③ 加工医療情報の提供」は、認定作成事業
者から学術機関や民間企業に匿名加工医療情報又
は仮名加工医療情報を提供する際の情報の流れ、

図１ 論点整理に使用する５つの分類

国民

医療機関

自治体 認定作成事業者

診療

健康診断

医療情報

健診結果

匿名加工
医療情報 匿名加工医療情報

利用事業者

社会還元
仮名加工
医療情報

①情報の生成 ②情報の集約 ③加工医療情報の提供 ④成果の創出

研究成果
薬事申請

研究成果

⑤利用の活性化・情報の適正利用

仮名加工医療情報
利用事業者

次世代医療基盤法がより良い制度となるために

医薬産業政策研究所　主任研究員　岡田法大

１）内閣府、医療分野の研究開発に資するための匿名加工医療情報に関する法律の一部を改正する法律案の概要、https://
www.cao.go.jp/houan/pdf/211/211_3gaiyou.pdf

Opinion

https://www.cao.go.jp/houan/pdf/211/211_3gaiyou.pdf
https://www.cao.go.jp/houan/pdf/211/211_3gaiyou.pdf
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「④ 成果の創出」は、医療情報から得られた研究
成果の社会還元と分類し、その他の制度全体の最
適化や情報の適正利用に関する事項を「⑤ 制度全
体」として整理する。
　各論に先立ち、本改正案が提示された第７回の
ワーキンググループと、ワーキンググループを設
置した会議体である健康・医療データ利活用基盤
協議会、国会審議の過程で論点となった事項を、
上記の分類に紐づけて集計した結果を表１に示
す。これらの会議で言及された事項は、改正前か
ら生じている課題の是正に関する意見や、改正後
の対応に関する意見が主であり、情報の流れの全
体において満遍なく意見が出されたことが分か
る。特に、認定作成事業者に対する提供可能デー
タの拡充や情報の信頼性の確保に向けた要望、国
民や医療機関・自治体の制度理解向上のための広

報活動の要望など、今回の改正に含まれなかった
点に関しても多くの委員や議員が論点としてお
り、継続した検討が望まれる。
　次の項から、次世代医療基盤法の下で、医療情
報の利用がより活性化するための継続的な検討の
論点整理の参考とするために、今回の改正点を踏
まえた現状と課題を提示し、医薬品開発や医療政
策における医療情報を用いた意思決定の促進を望
む立場として、過去の会議体等の記録を踏まえ、
筆者が望ましいと考える方向性を制度における情
報の流れに沿って示す（表２）。各項目は、表１で
紹介した発言内容をはじめとした今回の法改正の
過程で行われた議論に基づき検討を続けていく必
要があると考えられる論点に加え、政府が進める
医療分野での DX 推進と将来的に関連していくと
考えられる項目を選択した。

表１　次世代医療基盤法改正案に対する意見

主な発言内容発言者割合論点
• 医療情報提供への納得性や提供意識向上のための広報活動の必要性
• 仮名加工医療情報利用のオプトアウト方法、国民周知の徹底①情報の生成

• 制度の理解促進と参加機関を増加するための体制整備
• 情報提供の負担軽減、制度参加に対するインセンティブの設計②情報の集約

• 提供データの拡充（画像・非構造データ等）、仮名加工の指針策定
• 認定作成事業者の経営状況の改善、経済合理性の確保③加工医療情報の提供

• 現行の次世代医療基盤法の利用数が少ないことの原因追究
• 仮名加工医療情報利用の認定基準（安全管理措置、外国法人等）④成果の創出

• 情報漏洩や不適切利用の監視体制、罰則の強化
• 他の医療データ政策との整合性の確保、グランドデザインの統一⑤制度全体

（%）0 20 40 60 80
ワーキンググループ/健康・医療データ利活用基盤協議会 国会

第７回 次世代医療基盤法検討ワーキンググループ、第８回 健康・医療データ利活用基盤協議会、衆議院 内閣委員会（４月
12日）、参議院 内閣委員会（５月16日）、において、次世代医療基盤法改正案に対する意見（改正案の説明を求めたものを除
く）を含む発言を行った30人の発言を医薬産業政策研究所において６種類の論点に分類した。同一の人物が同じ論点で複数
の意見を述べた場合は、各論点で１回の発言として集計した。
出所：衆議院 内閣委員会、参議院 内閣委員会、ワーキンググループ等での質疑を基に医薬産業政策研究所にて作成

表２　本稿で扱う論点

①情報の生成

①-1 情報提供者の権利保護
①-2 情報利用の透明性
①-3 情報提供状況の管理

②情報の集約

②-1 認定事業者の在り方
②-2 医療情報提供の促進
②-3 情報の標準化
②-4 情報の種類の拡大

③加工医療情報の提供

③-1 情報利用の方法
③-2 利用手順の簡易化
③-3 利用者の管理

④成果の創出

④-1 薬事申請での利用
④-2 成果の国民への還元
④-3 利用数の増加

⑤制度全体

⑤-1 制度の最適化
⑤-2 不適正利用への対応
⑤-3 人材と資金の確保
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①　情報の生成

　①－1　情報提供者の権利保護

　現状と課題

　医療情報を研究に利用する際の最も大きな課題
として取り上げられる事項が、情報提供者の権利
保護の論点であり、次世代医療基盤法に限らず医
療情報を利用する様々な場面で検討が行われてい
る。次世代医療基盤法では、一定の要件（書面を
用いた通知等）を満たす丁寧なオプトアウト（あ
らかじめ通知を受けた本人又はその遺族が停止を
求めないこと）により、医療機関等から認定作成
事業者へ要配慮個人情報である医療情報を提供す
ることが可能となっており、認定作成事業者を介
することで、オプトイン（あらかじめ本人が同意
すること）を必要とせずに医療情報を研究に利用
することが可能となる。医療情報が研究に利用さ
れる際の提供者の関与の要否は、利用される情報
から提供者個人が特定可能か否かという観点で判
断され、個人識別符号に該当する全エクソーム
シークエンス等の遺伝子情報の利用にはオプトイ
ンが必要となっている。
　今回の改正では、新たに仮名加工医療情報の利
用が次世代医療基盤法のオプトアウトで可能とな

った。仮名加工医療情報は、他の情報と照合しな
い限り、個人を特定できないよう加工した情報と
定義され、以前までの匿名加工医療情報では利用
ができなかった特異な臨床検査値の情報や希少疾
患名等の詳細な医療情報も利用可能となるため、
個人の特定リスクが増加する。改正が審議された
国会の中でも、オプトアウトにより提供者の権利
が適切に保護されるかという観点の議論も行われ
た２）３）。研究に利用される医療情報における個人
の特定可能性に関しては、扱う情報の特性や、情
報保護の IT 技術の進歩にも依存する。研究実施
時の情報の有用性と個人情報保護の適切なバラン
スを継続して検討していく必要がある。
　望まれる検討の方向性

　仮名加工医療情報の利用が可能となり、より詳
細な医療情報が、個人情報が保護された上で、研
究開発に利用可能となったことは望ましい方向で
ある。今後も、改正の議論の中で要望が出された
遺伝子情報の利用を含めた情報の拡大や、オプト
アウトによる利用の停止が研究結果に与えるバイ
アスに関する検討が行われる際には、扱う情報の
特性と個人情報保護を考慮し、都度適切な対応を
用意する必要がある。図２に情報提供者の権利保

図２　情報提供者の権利保護と情報利用への影響

許可

患者 医療機関

患者の意思により
提供が開始

（オプトイン）

第三者提供
（規制に基づく加工）

拒否

患者 医療機関

患者の意思により
提供が停止

（オプトアウト）

第三者提供
（規制に基づく加工）

患者 医療機関

患者の意思による
提供停止は不可能

医療機関の負担軽減
研究対象者数

解析時の選択バイアス

患者の意思介入
患者単位の情報量

追加情報の入手可能性

第三者提供
（同意の内容に基づく）

出所：医薬産業政策研究所にて作成

２）衆 議 院、第 211 回 国 会 衆 議 院 内 閣 委 員 会 第 12 号、https://www.shugiin.go.jp/Internet/itdb_kaigiroku.nsf/html/
kaigiroku/000221120230412012.htm

３）参議院、第211回国会 参議院 内閣委員会 第14号、https://kokkai.ndl.go.jp/simple/detail?minId=121114889X01420230516

https://www.shugiin.go.jp/Internet/itdb_kaigiroku.nsf/html/kaigiroku/000221120230412012.htm
https://www.shugiin.go.jp/Internet/itdb_kaigiroku.nsf/html/kaigiroku/000221120230412012.htm


22 政策研ニュース No.70　2023年11月

護の選択肢とそれらに応じた研究への影響を簡易
的にまとめる。この検討は、本邦に限ったもので
はなく欧州のヘルスデータに関する規則案である
EHDS（European Health Data Space）における
二次利用の方法を検討する場でも同様に生じてい
る。大きく、情報を自身で管理できる環境とする
ためにオプトインやオプトアウトの採用を望む患
者団体等の意見と４）、研究結果への影響を考慮し
てオプトアウトの採用に対して懸念を示す医学・
ヘルスケア関連団体の意見が存在している５）。こ
のように、情報提供者の権利保護は多様な立場の
方が納得する結論を出すことが非常に難しく、医
療情報を研究利用する際には、常に検討される課
題となっている。利用者が求める詳細な医療情報
を収集するためには、情報の提供者となる国民の
信頼を獲得するための施策の継続的な検討が不可
欠である。

①－2　情報利用の透明性

現状と課題

情報の提供者である国民に制度の趣旨を理解し
てもらい、情報提供への不安を払拭するように努
めることは、制度への積極的な協力を促すために
重要となる。医療情報を利用した研究では、情報
の提供者に自らの医療情報がどのような目的で誰
に利用されているのか、どのような処理によって
個人情報が保護されているかを周知する活動が増
加しており、このような取り組みは、国民の制度
理解の向上や情報利用の透明性を高め、オプトア
ウトを利用した停止を減らすことにも繋がると考
えられる。
　現時点では、次世代医療基盤法の利用実績は、
各認定作成事業者のウェブサイトにて掲載されて

おり、認定作成事業者によって公開情報の範囲は
異なるものの、課題名や活用された情報、利用申
請企業等が公開されている。類似した情報を扱う
国内のバイオバンクにおいても、情報提供に関す
る情報公開について、12施設中８施設が情報を利
用した研究課題の名称、12施設中７施設が情報の
提供先となる機関名をウェブサイトで公開してい
る状況である６）（2021年２月時点）。
　望まれる検討の方向性

　国民の制度理解の向上や情報利用の透明性を高
めるために、容易にアクセスが可能な場所への情
報公開は継続して実施されることが望まれる。欧
州のEHDSに対してオプトイン又はオプトアウト
望む意見書の中においても、自身の医療情報の利
用状況を把握できる状態とすることが求められて
おり、利用状況の開示は国民の信頼性の確保に繋
がると考えられる４）。公開される情報には、情報
を利用する企業が研究内容を非公開としたい競争
領域に関する情報が含まれる場合もあり、公開の
範囲や方法については慎重な検討が必要となる。
　また、仮名加工医療情報の利用が可能となるこ
とにより、認定仮名加工医療情報作成事業者では
誰の情報が何の目的でどこの研究機関へ提供され
たかという情報の追跡が可能となる。今回の改正
では、個人の識別行為は薬事審査に係る審査機関
からの調査に回答する場合を除き認められていな
いが、将来的には、より情報利用の透明性を高め
る活動として、厚生労働省が進めるマイナポータ
ルを経由した医療情報共有等と連携することによ
り７）、個人への情報提供やバイオバンクで導入が
検討されているような双方向のコミュニケーショ
ンの導入の検討も可能となる８）。将来的に、この
ような機能が実現することになれば、UK Biobank

４）European Cancer Organisation, The European Health Data Space and the opt-in versus opt-out discussion: ECO
Statement of View, https://www.europeancancer.org/resources/321:the-european-health-data-space-and-the-opt-in-
versus-opt-out-discussion-eco-statement-of-view.html

５）Enabling effective secondary use of health data in Europe: specific recommendations for a potential optout
mechanism for the EHDS, https://www.efpia.eu/media/h3qd3u34/opt-out-statement-multistakeholders.pdf

６）日本医療研究開発機構、バイオバンク利活用ハンドブック第３版、https://www.amed.go.jp/content/000085128.pdf
７）厚生労働省、健康・医療・介護情報利活用検討会 医療情報ネットワークの基盤に関するワーキンググループ とりまと

め、https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi/0000516275_00005.html
８）健康・医療戦略推進本部、第11回 ゲノム医療協議会 資料2－1、https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/genome/

genome_dai11/gijisidai.html

https://www.europeancancer.org/resources/321:the-european-health-data-space-and-the-opt-in-versus-opt-out-discussion-eco-statement-of-view.html
https://www.europeancancer.org/resources/321:the-european-health-data-space-and-the-opt-in-versus-opt-out-discussion-eco-statement-of-view.html
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/genome/genome_dai11/gijisidai.html
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/genome/genome_dai11/gijisidai.html


23政策研ニュース No.70　2023年11月

で実施されている研究結果の個人へのフィードバ
ックや、利用者が個別の研究で必要となったQOL
調査などの追加情報取得の国民への参加依頼も認
定作成事業者を介すことで、利用者が個人を識別
しない形で可能となり、医療情報の利用の選択肢
が広がる可能性がある。

①－3　情報提供状況の管理

現状と課題

次世代医療基盤法では、個人が複数の医療機関
等を利用した際に、認定作成事業者によって同一
の人物の情報として情報を連結できる点も大きな
利点として挙げられている。そのような状態を想
定すると、国民は各医療機関、自治体等で都度オ
プトアウトに関する説明を受けることとなる。医
療機関においても、匿名加工医療情報と仮名加工
医療情報のそれぞれに関して、制度の通知患者と
未通知患者の管理や、オプトアウトによる停止手
続き等の煩雑な管理が必要となり、仕分処理の過
程で人的な過誤が生じるリスクが増加する。ワー
キンググループにおいても、医療機関でのオプト
アウト通知の簡素化による負担軽減が求められた
が、今回の改正の検討の中で方針の変更はなされ
なかった。

　望まれる検討の方向性

　現在は、国民の制度への理解向上が求められて
おり、丁寧な説明が求められているが、将来的に
は、医療情報取扱事業者単位での管理ではなく、
国民単位で通知やオプトアウトを利用した停止を
管理できる環境への移行も考えられる（図３）。既
に医療情報の一次利用では、他の医療機関への情
報共有の同意をマイナポータルで管理可能とする
計画がされており、このような管理の方法を二次
利用においても踏襲することにより、情報の提供
者や医療機関の負担軽減に繋がることが期待され
る９）。制度に参加する医療情報取扱事業者の数が
限られる現段階では、連結可能な情報が限られて
おり、次世代医療基盤法の利点を最大に活かすた
めには、後述の②－2で示す参加する医療情報取扱
事業者の拡大が優先される。しかしながら、将来
的に本制度が拡大していくためには、情報提供者
である国民と医療情報の管理を担う医療機関の双
方の負担を軽減するための重要な論点であると考
える。多様な医療情報を連結するうえで、個人の
情報を一括管理することは、国民の名寄せを行う
上でも有効となる。厚生労働省の会議体では、
次世代医療基盤法の名寄せにオンライン資格確認
の基盤を利用することが想定される事例として
示されている10）。情報提供者が共通のIDを有する

図３　情報提供状況の管理方法

情報提供の通知

情報提供の
通知

情報提供の通知

通知状況・提供停止
管理

通知状況・提供停止
管理

通知状況・提供停止
管理

医療情報管理システム

情報提供の通知 通知状況・提供停止
管理

情報の取得

医療機関 自治体 介護事業所医療機関 自治体 介護事業所

理管ので位単民国理管ので位単者業事扱取報情療医

出所：医薬産業政策研究所にて作成

９）厚生労働省、第18回健康・医療・介護情報利活用検討会医療等情報利活用ワーキンググループ 資料２、https://www.
mhlw.go.jp/stf/newpage_35017.html

10）厚生労働省、第２回 医療等情報の連結推進に向けた被保険者番号活用の仕組みに関する検討会 資料２、https://www.
mhlw.go.jp/stf/shingi2/0000293890_00004.html

https://www.mhlw.go.jp/stf/newpage_35017.html
https://www.mhlw.go.jp/stf/newpage_35017.html
https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi2/0000293890_00004.html
https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi2/0000293890_00004.html
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ことは、幅広い情報源に由来する情報を利用
する上でもメリットが大きいと考えられる（後述
②－1）。

② 情報の集約

②－1　認定作成事業者の在り方

現状と課題

現在の次世代医療基盤法の運用では一般的に、
一つの医療情報取扱事業者が保有する情報は一つ
の認定作成事業者のみを経由して利用者へと提供
されている。現時点で主に利用されている電子カ
ルテデータやレセプトデータは、複数の認定作成
事業者が提供を行っており、利用者の立場からは、
自らが実施しようとする研究課題が、どの認定作
成事業者が提供している情報と親和性が高いのか
判断することが困難な状況にある。2023年５月時
点では、匿名加工医療情報の作成事業者として認
定されているのは３事業者であり、ワーキンググ
ループでは、扱う情報量や情報の種類を増加する
ために認定作成事業者の増加を求める意見も出て
いる。一方で、現行の運用が継続すると、認定作
成事業者の増加に伴って医療情報の偏在が進むこ
ととなるため、認定作成事業者が増加した際の情
報の管理方法に関しても検討が必要となる。

　望まれる検討の方向性

ワーキンググループにおいても、利用可能な情
報の種類や量を利用者が検索しやすくするために
データカタログの公開が求められた。このような
保有する情報を検索可能とする仕組みは、情報へ
のアクセス性向上の観点から、各認定作成事業者
で作成するのではなく、AMEDのゲノム医療実現
バイオバンク利活用プログラムで作成されたよう
な、情報管理者（認定作成事業者）間の横断検索
システムとしての構築が望ましいと考える11）。

さらに、長期的な視点で考えると、悉皆性の高
い情報を利用して、より精度の高い研究結果を創
出していくためには、電子カルテデータやレセプ
トデータ等の基本的な情報の収集を医療 DX の推
進で計画されている全国医療情報プラットフォー
ムに一元化することや、認定作成事業者間の情報
連携の可否を検討していく必要があると考える。
現在までの集約方法は、認定作成事業者が特定の
種類の情報を軸に収集しているが、画像情報を利
用した研究で臨床情報のアウトカムが必要な場合
や、薬剤投与後の予後を確認する研究等の、多様
な情報を組み合わせて解析を行う必要がある場合
は、特定の種類の情報ではなく個人を軸としたラ
イフコースを追跡できる情報として集約されてい
ることが望ましい（図４）。このような多様な情報

図４　多様なライフコースデータの利用に向けて
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出所：医薬産業政策研究所にて作成

11）AMED ゲノム医療実現バイオバンク利活用プログラム、バイオバンク横断検索システム、https://biobank-search.
megabank.tohoku.ac.jp/v2

https://biobank-search.megabank.tohoku.ac.jp/v2
https://biobank-search.megabank.tohoku.ac.jp/v2
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が利用可能となる理想的な状況となるためには、
複数の認定作成事業者が提供する医療情報を、利
用目的に応じて連結して研究に利用可能となる仕
組みとなることが期待される。他の認定作成事業
者との間で医療情報の授受を行うことは現行の法
律でも想定されており、契約を結ぶことで可能と
されている。これらの実現には、①－3で示した情
報提供状況の一元的な管理も貢献すると考えら
れ、個人を軸とした情報の管理と併せて検討が進
むことが望ましいと考える。

　②－2　医療情報提供の促進

　現状と課題

　次世代医療基盤法に協力している医療情報取扱
事業者は2023年５月時点で110事業者に留まって
おり、ワーキンググループや国会での議論の中で
も、情報を提供する医療機関の少なさが指摘され
た。このような状況を踏まえて、今回の改正で、
医療情報取扱事業者に対して、医療情報提供等に
より国の施策への協力に努めることが規定され
た。医療情報を利用した研究において、より一般
化可能な結論を導くためには、一定数以上の研究
対象者数が必要となる。希少疾病や特定の医薬品
の副作用リスクを検出するような対象者が限られ
る研究においても、本制度で提供される情報を利
用可能とするためには、より多くの医療機関の協
力が必要となる。
　望まれる検討の方向性

　今回の改正で新たに加えられた条文では、医療
情報の提供は努力義務となっている。制度の参加
に伴って生じる医療機関や自治体の作業負担の増
加を考慮すると、参加の可否を医療情報取扱事業
者の自主性に委ねた運用の中で、参加する医療機
関や自治体を拡大することが可能であるか否か
は、今後の参加医療機関の推移を踏まえて検討が
必要となる。後述する医療 DX の推進において、
電子カルテデータの標準化が進められており、一
次利用での規格の標準化が進むことが見込まれて

いる。情報集約の簡易化に伴い、制度参加への敷
居が低くなり、参加する医療機関や自治体の拡大
と共に、国民への制度の周知が進んでいくことが
望まれる。

　②－3　情報の標準化

　現状と課題

　複数の医療機関等から提供される情報を一つの
研究で利用するためには、各施設の情報を同様に
扱うことの妥当性が求められる。情報の標準化と
いう観点では、情報の形式や使用する用語を統一
するといった構造的な標準化と、検体の管理方法
や検査時に使用する機器の違いなどに由来する質
的な標準化の双方が重要となる。構造的な標準化
の重要性は既に周知され始めており、厚生労働省
が主導する電子カルテの普及や厚生労働省標準規
格の整備により解決に向けた検討が始まってい
る。質的な標準化に関しては、単一の医療機関で
診断から治療までが行われる一次利用の中では問
題となりづらく、二次利用の際に調整が求められ
ることが多い。PMDAから発出されている、製造
販売後調査でのアウトカム定義のバリデーション
実施に関する考え方の通知等も質的な標準化に関
する通知であり、このような標準化に関する検討
の必要性は医療情報を二次利用した研究の開始を
遅れさせる要因の一つとなる12）。
　望まれる検討の方向性

　情報の標準化の検討は、構造的な標準化と質的
な標準化の双方が、政府が進める医療 DX の推進
と大きく関わっている。構造的な標準化の観点で
は、電子カルテデータの標準化が動き始めており、
将来的には、全国の情報を統合することが可能と
なることが想定される。質的な標準化の観点にお
いても、電子カルテ情報共有サービスの構想が公
表されており、一次利用においても医療情報の共
有が進められている中で、レセプト病名を始めと
する医療情報の二次利用を困難とする課題に関し
ても、同時に解消に向かうことが期待される13）。ま

12）独立行政法人 医薬品医療機器総合機構、製造販売後データベース調査で用いるアウトカム定義のバリデーション実施に
関する基本的考え方、https://www.pmda.go.jp/files/000235927.pdf

13）内閣官房、医療DXの推進に関する工程表、https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/iryou_dx_suishin/pdf/suisin_kouteihyou.pdf

https://www.cas.go.jp/jp/seisaku/iryou_dx_suishin/pdf/suisin_kouteihyou.pdf
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た、臨床検査値の単位等の細部にわたる標準化は、
AMED の事業である臨中ネットでも検討がなさ
れており、これらの事業間の連携も必要となる。
検体から得られる情報の質的な標準化の検討は、
現時点で次世代医療基盤法よりも詳細な医療情報
を扱うバイオバンクにおいて検討が進んでいる。
特に生体試料の扱い方の方針として、暫定版では
あるがバイオバンク利活用ハンドブックの資料編
がAMEDのウェブサイトで公開されている14）。こ
れらの外部動向も踏まえて、複数の医療機関等か
ら提供される情報が研究を進めるうえで扱いやす
くなるための検討が進むことが望まれる。

②－4　情報の種類の拡大

現状と課題

次世代医療基盤法で提供された医療情報の実績
は、2023年５月時点で電子カルテデータ、DPC調
査データ、レセプトデータの３種類のみに限られ
ており、ワーキンググループにおいても種類の拡
大が求められた。今回の改正では、NDB等の公的
データベースとの連結が可能となったことによ
り、特定健診や死亡情報などの情報が将来的に利
用可能となり、利用可能な情報の幅が広がった。
しかしながら、NDBは高齢者の医療の確保に関す
る法律に基づき、匿名化された情報として利用さ
れているため、NDBとの連結は匿名加工医療情報
での利用に限られる。今回の改正で新設された仮
名加工医療情報として利用することはできないた
め、今回の改正が利用の促進に繋がるのかという
問題提起が国会でもなされた。ワーキンググルー
プでは、他にもバイオバンクや学会が保有するレ
ジストリとの連結についても要望が出されてお
り、学術機関や民間企業が管理する情報との連結
の可否についても今後の検討が期待される。
　望まれる検討の方向性

　医療情報を研究で利用する際には、遺伝子変異
の情報やエンドポイントとなる評価指標の結果な
ど、通常診療では入手することが少ない情報も必

要となる場面も多く、今後も情報の増加に関する
検討が継続することは、研究の幅や精度の向上に
繋がる。利用者の立場に立つと、研究の立案を行
う際に利用可能な情報の選択肢が多いことは望ま
しいものの、医療情報の収集や管理には一定のコ
ストを要するため、認定作成事業者の収益を考え
ると、必要となる情報の種類には一定の優先順位
を付けることが求められる。情報の結合の前提と
して、情報入手時の情報提供者への同意取得の方
法が問題となることは前述のとおりであり、次世
代医療基盤法における丁寧なオプトアウト以外の
方法を用いて収集されたバイオバンク等の情報と
の結合に向けた検討も期待される。更に、外部の
情報と結合する際には、結合に用いる個人の識別
子が存在しないことが多いことも大きな障害とな
る。マイナンバー制度の導入時にも、他の資格情
報等との照合や紐づけにおいて不具合が発生して
おり、既存のデータベースとの結合は難易度が高
いと想定されるため、オンライン資格確認等の活
用も情報の種類の拡大のためには重要な課題とな
る。

③ 加工医療情報の提供

③－1　情報利用の方法

現状と課題

匿名加工医療情報の利用者には国からの認定は
求められていなかったが、今回の改正で新設され
た仮名加工医療情報を利用する際には、利用事業
者も国から認定を受ける必要が生じることとなっ
た。改正法の施行までに改定されるガイドライン
に含まれる認定要件に応じて、利用者にも相応の
安全管理措置が求められることとなる。法改正後
に開催されたワーキンググループでは、情報提供
の際の安全管理措置の方法として新たにクラウド
を利用した情報利用が検討されることが示され
た。先行して検討がなされている NDB 等の情報
を扱う医療・介護データ等解析基盤でも、解析用
に提供される情報を利用者の管理下に置かない情

14）国立研究開発法人日本医療研究開発機構、バイオバンク利活用ハンドブック〈資料編〉、https://www.amed.go.jp/
content/000105593.pdf

https://www.amed.go.jp/content/000105593.pdf
https://www.amed.go.jp/content/000105593.pdf
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報管理の方法が提案されており、類似した安全管
理措置の方向に進むことが見込まれる15）。
　望まれる検討の方向性

クラウドを利用して情報の安全管理措置を強化
する方法は、世界的にもバイオバンク等で採用さ
れ始めており、より情報の漏洩や不適切な利用を
制限する方法として期待されている。クラウドを
利用することにより、機微な情報を利用者が管理
する解析環境に移動することなく、解析の実行を
可能とする情報管理の方法は、情報と利用者の双
方を隔離する方法と、情報のみを隔離する方法の
二つに大きく分類できる（図５）16）。これらの解
析基盤の導入には、大きな初期コストを要するた
め、求められるセキュリティの強度と設備への投
資のバランスを考え、適切な方法を検討していく
必要がある。解析の側面からも研究計画を策定す
る前に蓄積された情報を使用する後ろ向きの研究
では、特に外部対照群を利用する場合には、恣意
的な結果となることを防ぐために、評価項目の情
報にアクセスすることなく解析方法を検討するこ
とが望ましいとされており、情報のみを隔離する
方法は研究に介入するバイアスを軽減することに
も貢献し得る17）。

③－2　利用手順の簡易化

現状と課題

研究を効率的に実施するためには、利用申請か
ら一貫した利便性の高い手続きで、短い期間で情
報へのアクセスが可能となることが望ましい。次
世代医療基盤法での利用者が情報を入手するまで
のプロセスは、認定作成事業者ごとに運用されて
いるが、研究課題の特徴ごとに認定作成事業者を
選択する必要がある現在の仕組みでは、利用者が
研究の特徴に応じて異なる認定作成事業者の情報
を利用する場合もあり、認定作成事業者で異なる
プロセスの多様化は望ましい方向ではないと考え
られる。
　望まれる検討の方向性

　利用者にとって制度を分かりやすいものとする
ためには、利用の申請方法から、利用可否の審査、
情報の入手方法までのプロセスが統一された仕組
みとなることが望ましいと考える。特に③－1で言
及した情報利用の方法は、認定作成事業者ごとに
解析環境を構築して、異なる解析環境の利用方法
や情報管理のルールを都度習得する状況は、利用
者にとって非効率な状況を招く。さらに、ワーキ
ンググループで検討されているクラウド利用の場
合を想定すると、用意される環境はセキュリティ
の確保のために外部との情報の授受が制限される

図５　情報利用方法の種類

認定作成事業者

離隔の者用利と報情供提の報情療医工加名匿
（Visiting環境）

情報の隔離

利用者

データ
提供依頼

データ
提供

利用者

クラウド環境
利用

解析結果
外部出力

• 利用者の依頼に応じてデー
タを抽出・加工

• 匿名加工済みデータの提供

利用者

解析
コード

疑似データ
解析結果

認定作成事業者

• 利用者の依頼に応じてデー
タを抽出・加工

• 解析環境の整備・提供

オンサイト又は
リモートアクセス

認定作成事業者

• 疑似データの提供
• 利用者が作成した解析コー

ドの実行・解析結果の提供

出所：医薬産業政策研究所にて作成

15）厚生労働省、第15回 匿名医療情報等の提供に関する専門委員会 資料１、https://www.mhlw.go.jp/stf/index_00040.html
16）医薬産業政策研究所、政策研ニュースNo.69 ゲノム情報を研究利用する際の情報の流れ、https://www.jpma.or.jp/opir/

news/069/05.html
17）日本製薬工業協会 医薬品評価委員会、薬事申請に Real World Data を外部対照として利用する際の留意点、https://

www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/ds_202207_rwd.html

https://www.jpma.or.jp/opir/news/069/05.html
https://www.jpma.or.jp/opir/news/069/05.html
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/ds_202207_rwd.html
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/ds_202207_rwd.html
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と想定される。解析時に必要となるライブラリや
パッケージと呼ばれるコード群や、比較群となる
別途実施された臨床試験の結果等を解析環境に持
ち込む仕組みや、異なる目的の研究課題で利用す
る情報が混在しないような仕組みも統一されたも
のであることが望まれる。これらの運用方法は、
認定作成事業者間で連携し、共通化された規定と
なることが望ましいと考えられる。
　②－3で触れた情報の標準化という観点では、医
療情報取扱事業者から認定作成事業者への情報だ
けでなく、認定作成事業者から利用者に提供され
る情報の構造的な形式も、認定作成事業者間で統
一することにより、利用者のデータ構造の把握や
解析コードの再利用等の研究の効率化への寄与が
期待される。

　③－3　利用者の管理

　現状と課題

　今回の改正で仮名加工医療情報の利用が可能と
なったことに伴い、仮名加工医療情報の利用者の
認定を安全管理等の基準に基づき国が行うことと
なった。認定作成事業者は、国の認定に基づいて、
利用者に仮名加工医療情報を提供することとな
る。これまでは、認定作成事業者と利用者だけの
間での情報の授受であったため、利用者の管理は
容易であったが、仮名加工医療情報の利用では、
加えて国やクラウド事業者とも資格証明等の情報
の授受が必要となり、情報の管理が煩雑となるこ
とが想定される。
　望まれる検討の方向性

　資格情報や、各利用者が利用可能となった医療
情報を正確かつ効率的に管理する仕組みは、デジ
タル庁が推進する Trusted Web と親和性が高
い18）。利用者の資格情報や仮名加工医療情報の授
受の管理に分散型の識別子（DID：Decentralized 
identifier）や検証可能な資格証明（VC：Verifiable 
Credential）を利用することにより、セキュリテ

ィの保護を一層強化した情報の授受を行うことが
可能となる。現在の制度では、不正利用に対して
は罰則規定が設けられているが、将来的に海外か
らの情報アクセス等の検討がされるとすれば、こ
れらの技術的な安全管理措置の重要度もより増し
てくると考えられる。

④　成果の創出

　④－1　薬事申請での利用

　現状と課題

　改正前に利用されていた匿名加工医療情報は、
匿名加工前の情報に遡ることが不可能であったた
め、薬事承認申請に利用することができなかった。
今回の改正で仮名加工医療情報が利用可能となっ
たことで、加工前の情報まで遡ることが可能とな
り、承認申請に利用できるようになったことは今
回の改正の中で大きな変化のひとつである。しか
しながら、ここでの「可能となった」という表現
は、審査当局が実施する信頼性調査の際に、情報
の照会が可能となったことを意味しており、次世
代医療基盤法の仮名加工医療情報が、オプトイン
を基に構築されている他のレジストリデータと同
様の立ち位置まで来たことを示している。したが
って、以前から存在している外部データを承認申
請に利用する際の様々な問題は依然として残って
いる。厚生労働省は、「承認申請等におけるレジス
トリの活用に関する基本的考え方の通知」を発出
しているものの19）、本邦において承認申請に利用
された事例は少数にとどまっており、直ちに承認
申請での利用が増加するような状態とはなってい
ない。
　望まれる検討の方向性

　臨床試験の外部で取得された情報を承認申請で
利用する際に大きな課題となるのは、比較可能性
の確保とサンプルサイズであると分析がなされて
いる17）。比較可能性の観点では、対象集団やエン
ドポイントのバリデーション及び背景因子の情報

18）デジタル市場競争本部Trusted Web推進協議会、Trusted Web ホワイトペーパーver2.0、https://www.kantei.go.jp/jp/
singi/digitalmarket/trusted_web/index.html

19）厚生労働省、承認申請等におけるレジストリの活用に関する基本的考え方、https://www.pmda.go.jp/files/000239817.
pdf

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/digitalmarket/trusted_web/index.html
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/digitalmarket/trusted_web/index.html
https://www.pmda.go.jp/files/000239817.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000239817.pdf
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が重要であり、②－3で言及した質的な標準化や②
－4で言及した情報の種類の拡大が大きく関連す
る。サンプルサイズの観点では、②－2で言及した
参加医療機関の拡大が関連しており、当該医薬品
の適用範囲となる患者集団において、一定数の症
例数が確保できる規模の情報が必要となる。また、
このような情報を承認申請に利用する際の、信頼
性確保のための通知も出されており、認定作成事
業者においても②－3に関連するような情報の品
質管理等の対応が求められることとなるため相応
の準備が必要となると考えられる20）。

　④－2　成果の国民への還元

　現状と課題

　国民に制度の必要性を認識してもらうために
は、研究成果の情報提供者への還元が必要となる。
還元の方法としては、新しい医薬品の承認申請や
既存の医薬品の安全性リスクの検知等が想定され
る。これらの成果の周知活動は、制度の有用性を
国民が理解し、研究への積極的な協力を促すため
に重要となる。次世代医療基盤法では施行後５年
が経過した現在も、研究の成果はウェブサイト上
では公開はされていない。類似した情報を扱う国
内の３大バイオバンクでは、いずれもホームペー
ジにて研究の成果が公開されており、本制度でも
同様の公開が求められる。
　望まれる検討の方向性

　次世代医療基盤法に基づく医療情報の利用実績
は2023年５月時点で22課題に留まっており、その
内訳に関しては、国会の質疑の中で、研究プロジ
ェクト実施前の実現可能性の調査のために用いら
れた事例が多いということが示された。実現可能
性の調査は一般的に論文投稿など目に見える形の
成果となりづらく、社会的に影響度が大きい研究
に利用された件数が少ないことが、成果の事例が
公開されていない背景にあると考えられる。全体

の利用数の少なさは、ワーキンググループや国会
でも幾度となく指摘されており、当面の課題とし
ては、成果に繋げるためにも利用者の拡大に向け
た施策が必要となる。国会においては、利用数が
少ない理由として、情報の悉皆性の低さや匿名加
工医療情報の扱いづらさが挙げられていたが、認
定作成事業者の事業継続のための収入の維持が求
められる中で情報の収集が行われていることを考
えると、限られた情報でも試験的な利用数を増や
す施策を行わなければ、今後の発展は難しいと考
えられる。情報の公開に関しては①－2で示した利
用の状況と同様に、成果に関しても情報を利用す
る企業が研究内容を非公開としたい競争領域に関
する情報が含まれる場合もあり、公開の範囲や方
法については慎重な検討が必要となる。

　④－3　利用数の増加

　現状と課題

　次世代医療基盤法の利用数が少ないという問題
の精査は本制度の発展のために重要な事項とな
る。この課題は、国会の答弁で述べられた次世代
医療基盤法で提供されている情報が利用者のニー
ズを満たす情報となっていないことに加えて、本
邦における研究力の低下も一因となっていると考
える。医療情報を用いた研究では、後ろ向き研究
特有の考慮すべき事項も多く、専門的な知識が要
求される。本邦からの論文数が他国と比較して相
対的に低下していることは、文部科学省の調査で
も示されている21）。他国において医療情報を利用
した研究が進んだ場合には、日本人集団に対する
情報の創出が遅れることが懸念される。国会の審
議の中でも、認定作成事業者の収益構造について
指摘がされたが、利用者が存在しないことは本邦
の医療情報基盤の整備への投資の低下や、国民の
情報提供に対する意欲の低下に繋がる恐れがあ
る。

20）厚生労働省、レジストリデータを承認申請等に利用する場合の信頼性担保のための留意点、https://www.pmda.go.jp/
files/000239818.pdf

21）科学技術・学術政策研究所、科学研究のベンチマーキング2023、https://www.nistep.go.jp/research/science-and-
technology-indicators-and-scientometrics/benchmark

https://www.pmda.go.jp/files/000239818.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000239818.pdf
https://www.nistep.go.jp/research/science-and-technology-indicators-and-scientometrics/benchmark
https://www.nistep.go.jp/research/science-and-technology-indicators-and-scientometrics/benchmark
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　望まれる検討の方向性

　利用数の増加には、幅広い研究課題に対応する
ために、提供される医療情報の種類と量や質の拡
大が求められることに関しては、前項までに述べ
てきた。次世代医療基盤法の利用実績を確認する
と、全22課題の利用者の内訳は17課題が民間企業
で、６課題が学術機関となっている（産学共同課
題１課題）。民間企業や政府における利用数を増や
す施策が必要であることに加えて、研究力の底上
げや教育という観点では、東北メディカルメガバ
ンクや UK Biobank が提供する情報の主な利用者
が学術機関であることを踏まえると、学術機関が
行う研究の対象として選択されている件数が少な
いことが分かる。類似した他の医療情報と比較し
て、学術機関からの情報アクセス数に差が生じて
いる原因の解明も行っていく必要があると考え
る。利用者を増やして、本邦の医療情報基盤の整
備への投資を増やすという観点では、研究力を伸
ばしている中国をはじめとする海外の研究者や、
データの利用を強化している海外の製薬企業に利
用の門戸を開くことも、日本人の情報を利用した
研究成果の蓄積や資金確保の面で有効に働くと考
えられる。

⑤ 制度全体

⑤－1　制度の最適化

現状と課題

次世代医療基盤法は、認定作成事業者が丁寧な
オプトアウトによって医療情報を扱うことができ
るようにする法律であるため、①～④で個別の項
目の該当する箇所でも言及したように、本邦にお
ける医療情報の研究開発利用の全体的な最適化を
目指すものではない。認定作成事業者に主体的な
情報の管理が求められていることが、情報の偏在
化等の前述した複数の課題と関連している。ワー
キンググループにおいても、情報の共通化や全体
的な取りまとめを行う準公的機関の必要性が一部
の認定作成事業者からも提起された。認定作成事
業者は事業継続のための収入の維持が求められる
中で情報の提供を行っており、認定作成事業者間
の差別化戦略が行われることは、情報の偏在化や

解析環境利用プロセスの多様化に繋がることが予
想される。
　望まれる検討の方向性

　バイオバンクの動向を見ても、当初は各地で散
発的に開始された事業を、世界的に標準化し、検
索や統合した解析を実施できるような仕組みを
GA4GH（ゲノム情報を用いた医療や医学の発展を
目指す国際協力組織）を中心に検討していたり、
国内のバイオバンクでも AMED 事業として、バ
イオバンク横断検索システムを構築していたりと
分散した情報を一元的に利用可能とする方向に進
んでいる。情報やノウハウの偏在は国内のデータ
利用を発展していくための妨げとなる可能性があ
り、避ける方向での検討が求められる。情報の共
同利用に関しては、今回の改正で利用可能となっ
た NDB が一定の役割を果たしており、いずれの
認定加工事業者も共通で利用できる情報となる。
現在、医療 DX の推進で検討されている、全国医
療情報プラットフォームで管理される情報も、将
来的には研究目的で利用するための検討が計画さ
れている13）。長期的な目線を持つと、電子カルテ
データやレセプトデータ等の基本的な情報は、今
回の改正で利用可能となった NDB と同様に公的
な基盤で収集された情報を利用し、各認定作成事
業者は特色に応じて、医用画像情報の収集やバイ
オバンクとの連携を進め、必要に応じてそれらの
情報を共同利用可能とすることにより、特色を持
った情報の連結、加工等を担っていく方向性も想
定される。今回の改正で利用可能となった NDB
との連結は匿名加工医療情報のみに限られてお
り、将来的に、NDB や全国医療情報プラットフ
ォームで管理される情報が、仮名加工医療情報で
利用可能できるようになるか否かを含めて、公的
な基盤で収集される情報と認定作成事業者で収集
する情報を整理し、公的基盤と認定作成事業者に
おいてそれぞれどのような情報を収集していくべ
きかを検討していくことは、本邦の医療情報基盤
の方向性を決めるためにも重要となると考える。
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　⑤－2　不適正利用への対応

　現状と課題

　今回の改正で利用可能となる仮名加工医療情報
は、匿名加工医療情報と比較すると、個人識別の
可能性が高くなるため安全管理措置に係る厳格な
基準策定の附帯決議が附された。利用者の裾野を
広げるためには、組織に求められる認定基準は緩
和することが必要である一方で、次世代医療基盤
法では医療情報の不適切取得事案が昨年発生して
おり、改正法の施行までに改定されるガイドライ
ンの検討では、利用の促進と安全管理措置のバラ
ンスをとった運用方法の検討が求められる22）。改
正前の次世代医療基盤法における安全管理として
は、組織的安全管理措置、人的安全管理措置、物
理的安全管理措置、技術的安全管理措置が取られ
ており、認定作成事業者に対しては厳格な基準が
求められている。
　望まれる検討の方向性

　法改正後のワーキンググループで提示された、
クラウドを利用した情報利用による安全管理措置
の検討は、利用者の情報利用環境の安全管理の状
態に依存しない技術的な措置であり、利用者の拡
大のためには、これらの発展する情報保護のIT技
術の利用が求められる。安全管理措置の強度が利
用者の組織に依存しないような情報の管理体制
は、情報を提供する国民の安心にもつながると考
えられる。一方で、これらの技術導入には多くの
費用や人的な負担が必要になるため、個々の認定
作成事業者に対応を求めることへの可否は引き続
き検討が必要であると考える。

　⑤－3　人材と資金の確保

　現状と課題

　医療情報を研究に資する状態で管理し、結果の
社会還元に繋がる研究を遂行するためには、医療
情報の管理と利用を適切に行うことができる人材

と資金の確保が重要となる。④－3では研究力の低
下を挙げたが、加えて医療情報の管理を適切に行
う人材も重要となる。文部科学省が主導する「医
療データ人材育成拠点形成事業」は、学術機関に
おける教育カリキュラムを設定し、医療情報を利
用する研究に興味を持つ人材を育成するという観
点で非常に重要な取り組みであり、学術機関から
の本制度の情報の利用数の拡大にも繋がることが
期待される23）。
　資金的な観点では、改正時の国会の議論におい
て、認定医療情報等取扱受託事業者の収支が赤字
となっている点についても議論が及んだ。国会で
は、今後の利用が拡大することにより収支の改善
が期待されることが述べられた。本邦における医
療情報活用基盤の整備に関する公的資金に関して
は、2024年度の医療 DX 推進の予算として、2023
年度より大幅に多い166億円の概算要求が出され
ている24）。これらは、将来的に医療情報の研究開
発利用にもつながるものと考えられるが、医療
DX の推進は、現時点では主に一次利用を想定し
ており、二次利用の環境整備は2030年頃と予定さ
れている。
　望まれる検討の方向性

　次世代医療基盤法の下で加工された医療情報
は、本邦における実際の大規模な医療情報に触れ
る貴重な機会を提供することができる。医療情報
を利用する研究に興味を持つ学生を増やすために
も、学術機関においてより多く利用される仕組み
となるための検討も求められる。例えば、学術機
関に対して研究資金の助成や利用料の優遇を行
い、その対価として研究終了又は論文投稿後に研
究に利用した解析コードやノウハウを利用者コミ
ュニティに公開することを必須とすることによ
り、情報利用の効率化に繋げるといったような検
討が進むと、専門的な研究知識の偏在化の緩和に
もつながると考えられる。英国の診療記録の解析

22）健康・医療戦略推進本部、第７回 次世代医療基盤法検討ワーキンググループ 資料２、https://www.kantei.go.jp/jp/singi/
kenkouiryou/data_rikatsuyou/jisedai_iryokiban_wg/dai7/gijisidai.html

23）文部科学省、医療データ人材育成拠点形成事業、https://www.mext.go.jp/a_menu/koutou/iryou/1414738.htm
24）厚生労働省、令和６年度厚生労働省所管予算概算要求関係、https://www.mhlw.go.jp/wp/yosan/yosan/24syokan/index.

html

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/jisedai_iryokiban_wg/dai7/gijisidai.html
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/jisedai_iryokiban_wg/dai7/gijisidai.html
https://www.mhlw.go.jp/wp/yosan/yosan/24syokan/index.html
https://www.mhlw.go.jp/wp/yosan/yosan/24syokan/index.html
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基盤である OpenSAFELY では、全ての解析コー
ドと実行ログが公開されており、オープンな学術
的なプラットフォームとして機能している25）。非
営利目的と営利目的の研究間での、研究知識や運
営資金等様々な側面でのより良い協力関係の構築
が望まれる。
　医療情報活用基盤の整備に対する資金に関して
は、EHDSでは欧州委員会から８億1,000万ユーロ
の支援が予定されている。法改正後の本制度の利
用状況を踏まえて、本邦においても一次利用だけ
でなく、二次利用を見据えて設計される医療情報
基盤への投資として、公的資金利用の必要性を考
えたい26）。

まとめ

　現行の次世代医療基盤法の状況から将来的に想
定される大きな論点を列挙した。本稿では、本邦
において医薬品開発や医療政策における医療情報
を用いた意思決定が促進されることを望む立場と
して論点の抽出を試みたが、費用負担等の問題を
踏まえると実現が難しいものも存在しており、異
なる立場から見ると本稿で述べた方針とは異なる
主張が存在するかもしれない。反対意見が出され
る契機となることを含めて、検討が進むための補
助的な資料となることを期待する。
　本稿で示した記載の中では、情報の流れに関連

する内容を各項目で記載したため、それらを踏ま
えて考えられる全体図を図６に示す。オプトイン
又は丁寧なオプトアウトにより取得した情報のみ
が利用可能となる仮名加工医療情報の利用を想定
する場合と、全国医療情報プラットフォームも公
的データベースとして扱うことが可能となると想
定し、匿名加工医療情報との連結が可能となった
際の匿名加工医療情報の利用を想定する場合の二
つの状態を想定し、本稿で提示した望まれる方向
性を法改正後の情報の流れに水色で加えた。将来
的には、NDB等の公的データベースも仮名加工医
療情報として利用可能とできるような個人情報保
護の措置を可能とし、図６の匿名加工医療情報の
流れを仮名加工医療情報でも使用できる状態が理
想であると考える。本稿では、次世代医療基盤法
を基に将来的な理想像を考えたが、より悉皆性の
高い二次利用のための医療情報基盤の構築におい
て他国の遅れをとらないようにするのであれば、
医療 DX の推進で計画されている全国医療情報プ
ラットフォームの情報を二次利用にも利用可能と
する動きを加速し、公的機関と認定作成事業者が
収集する情報の役割分担を明確化する必要があ
る。情報に基づく意思決定ができる国となるため
に、各ステークホルダーの意見を尊重し、発展的
な検討が継続的に行われることを期待したい。

25）OpenSAFELY, OpenSAFELY Jobs, https://jobs.opensafely.org
26）European Commission, Questions and answers - EU Health: European Health Data Space （EHDS）, https://ec.europa.

eu/commission/presscorner/detail/en/qanda_22_2712

https://ec.europa.eu/commission/presscorner/detail/en/qanda_22_2712
https://ec.europa.eu/commission/presscorner/detail/en/qanda_22_2712
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図６　本稿で提案する次世代医療基盤法の情報の流れ
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要約

　日米欧２極以上で承認を受けたグローバル新規
化合物（new molecular entity：NME）の2013年
から2021年の集計において、特許出願国籍を比較
すると、日本は総計では世界でアメリカに次ぐ２
番手の創出国であった。しかし、2016年以降は創
出数が減少し、2019－2021年の３年間の合計数で
スイスに抜かれて３番手となっていた。日本にお
けるモダリティの内訳をみると、低分子医薬品（低
分子薬）の創出数が2016年を境に1/3以下となって
いた。低分子以外のモダリティは増加した。NME
に占めるファーストインクラスの割合は減少して
いなかった。日本における NME 創出数減少は、
低分子薬の減少と、その減少をその他の新規モダ
リティ薬増加が補えていないことがその原因であ
った。

１．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）。またそれとは別に、澁口は新薬創
出の実績や全体的な傾向を把握するため日米欧各
極で新有効成分含有医薬品（New Molecular 
Entity、NME）として承認された品目を対象とし

て創出企業の国籍調査を行い、売上の大きいもの
のみならずグローバルで承認された新薬全体にお
ける各国の比較した３）。その結果、２極以上で承
認を受けた品目において、日本が２番手の創出国
となり、日本が世界で一定の地位にあることが示
された。その一方で、近年日本由来の薬剤の数お
よび全体に占める割合が減少傾向にあることもみ
えてきた。
　薬剤が世に出るまでには様々な段階が存在す
る。基礎研究における疾患メカニズム解明から薬
剤候補となるシーズ探索、応用研究での薬効や毒
性面からのシーズ磨き、臨床開発、製造、薬事、
さらにはライセンス活動など、様々な段階を経て
承認される。本稿では最初の基礎研究部分の“新
薬創出力”に焦点を当てた澁口の報告３）のアップ
デートを基本に、日米欧各極承認された NME 品
目を対象として、特許創出機関の国籍調査を行い、
その特徴と日本における課題を抽出した。

２．調査方法

　調査対象品目は2013－2021年の９年間に日米欧
各極で NME として承認された品目のうち、２極
以上で承認を受けた品目をグローバル承認品目と
した。2019年までの情報は政策研ニュース No.61
にて吉田らが報告した「日米欧の新薬承認状況と

日米欧 NME 承認品目の特許創出機関の国籍
－日米欧における新規有効成分含有医薬品の承認品目での比較－

医薬産業政策研究所　主任研究員　森本　潔

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）、No.58（2019年
11月）、No.61（2020年11月）

３）医薬産業政策研究所「日米欧 NME 承認品目の創出企業の国籍　－2010－2019年の承認品目を中心にー」政策研ニュー
ス No.62（2021年３月）

目で見る製薬産業
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審査期間の比較」４）で用いた日米欧各審査機関の
承認情報および分析結果を使用した。2020年以降
は最新の新薬承認状況をもとに、それぞれの審査
機関で NME と特定された品目を抽出し、各品目
について後述の方法に従い基本特許を同定した。
最初に承認された極での年度をその NME の承認
年度とした。前回の調査時点３）では単一極のみの
承認だったが、今回の調査で多極承認された品目
の追加等あるため、前回調査時と品目数が異なる。
またEvaluate Pharmaのデータベース５）から抽出
した NME 情報を収集し補完した。
　各品目の基本特許はクラリベイト・アナリティ
クス社の Cortellis Competitive Intelligence を用
い、各品目の“Patent”に収録された特許のうち、

“Product”に分類された特許をもとに特定した。
特許創出機関の国籍はこれまでの調査２）３）と同様
に、上記特許に記載されている出願人／譲受人の
国籍とした。出願人が複数おり国籍が２か国にわ
たる場合0.5ずつ割り当てた（３か国以上はなかっ
た）。一部の製品に関しては特許が無い等の理由で
特定できなかった。
　モダリティはCortellis Competitive Intelligence
の各品目にある“Technology”をもとに分類を行
った。薬効分類はWHOのATC/DDD Index 2023６）

を参照し、各品目のThe Anatomical Therapeutic 
Chemical code（ATC code）をもとに行った。
　薬剤の革新性については、First in class（FIC）
として判断した。FDAでは毎年アメリカで承認さ
れた薬剤に対して、アメリカで承認された既存の
薬剤と異なったmode of action（MOA）を有して
いる薬剤を first-in-class として発表している７）の
で、FDA 承認品目についてはそれを基に FIC と
した。PMDAおよびEMA承認品目については各
国の医薬品市場において最初の記載の MOA とな

っているものを FIC とした。どちらも Evaluate 
Pharma のデータベース５）から抽出し、いずれか
の極で FIC と判定した品目を FIC 品とした。
　各種機関の創立年次は Evaluate pharma５）より
抽出したのち、抜けているものは企業のホーム
ページで確認した。日本 HQ カンパニーについて
は Pharma projects８）より抽出した。

３．結果

3－1．�日米欧２極以上で承認されたNME（グロー

バル承認品目）

　2013－2021年の９年間に承認された NME のう
ち日米欧２極以上で承認を受けた品目（グローバ
ル承認品目）を抽出した結果、341品目が該当した

（図１）。基本特許から割り出した創出国ではアメ
リカが最も多く199品目を占めた。２番手は日本の
33.5品目、３番手に23.5品目でスイス、以下17品目
のイギリス、16品目のドイツが続いた。
　次にこの341品目について承認年をもとに創出
各国の承認数と割合の年次推移を集計した。2013
年から３年間ずつの累計で、いずれもアメリカが
数、割合ともにトップであった。日本は全期間累
計ではアメリカに次ぐ２番手であったが、年次別
に見ると2012－2015年で18品目（15％）、2016－
2018年では８品目（７％）、2019－2021年では7.5
品目（７％）と、2010年代後半になると品目数も
全体に占める割合も半減していた。年次推移でみ
た国別順位で、2013－2015年、2016－2018年では
２番手であったが、2019－2021年の３年間では、
品目数、割合ともにこの期間に倍増したスイスに
抜かれて３番手となり、日本由来の新薬創出力の
低下が確認された。

４）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　－2019年承認実績を中心に－」政策研ニュース No.61
（2020年11月）

５）Evaluate PharmaⓇ（2023年８月時点）
６）ATC/DDD Index 2023：https://www.whocc.no/atc_ddd_index/
７）たとえば2022年は以下のサイトを参照。https://www.fda.gov/drugs/new-drugs-fda-cders-new-molecular-entities-and-

new-therapeutic-biological-products/new-drug-therapy-approvals-2022#first
８）PharmaprojectsⓇ，2023

https://www.fda.gov/drugs/new-drugs-fda-cders-new-molecular-entities-and-new-therapeutic-biological-products/new-drug-therapy-approvals-2022#first
https://www.fda.gov/drugs/new-drugs-fda-cders-new-molecular-entities-and-new-therapeutic-biological-products/new-drug-therapy-approvals-2022#first
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3－2．グローバル承認品目のモダリティ特徴

　全341品目のモダリティを調べたところ、2013－
2021年の３年ごとの集計で、低分子薬の承認数は常
に最も多かったが経年でみると減少していた（75品
目→60品目→56品目）（図２）。一方割合は、2013－
2015年から2016－2018年にかけては63％から51％
と12ポイントの減少であったが、その次の2019－
2021年では54％と３ポイント増加した。承認品目の
50％以上が常に低分子薬であった。２番手はモノク
ローナル抗体であり、３年ごとの推移で、品目数は
16品目→26品目→18品目、割合は13％→22％→17％
であった。抗体薬物複合体（Antibody-drug conju-

gate：ADC）、核酸、キメラ抗原受容体遺伝子改変
T細胞（chimeric antigen receptor-T cell：CAR-T）
や遺伝子治療など昨今注目を集めるモダリティに
ついてみたところ（表１）、2016年以降に増え始め、
３年ごとの推移で、ADC は１品目→２品目→５品

図１　グローバル承認品目の創出国籍と年次推移
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図２　モダリティ年次推移
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表１　各種モダリティ年次推移

2013－2015 2016－2018 2019－2021
ADC 1 2 5
核酸 1 3 4

CAR-T 0 2 2
遺伝子治療 0 1 1
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目、核酸は１品目→３品目→４品目、CAR-Tは０品
目→２品目→２品目、遺伝子治療が０品目→１品目
→１品目であった。
　低分子以外の新規モダリティが増えては来てい
るが、グローバル承認品目の半分以上は低分子薬
が占めていることがわかった。

3－3．特許創出機関の国籍別モダリティ推移

　グローバル承認品目創出の上位五か国（アメリ
カ、日本、スイス、イギリス、ドイツ）について、
各国のモダリティの品目数及びその割合を年次推
移として集計した。図３は日本国由来の品目であ
る。2013－2015年では18品目のうち、低分子薬は
17品目であったが、その次2016－2018年の３年間
では低分子薬が５品目と、その前３年間の1/3と以
下に減少した。2019－2021年においても4.5品目と
増加しなかった。低分子以外のモダリティでは、
2013－2015年では１品目であったのが、2016－
2018年では３品目、2019－2021年は３品目と増加
した。低分子薬の占める割合は94％→63％→60％
と推移した。日本では2016年以降、低分子モダリ
ティが減り、低分子以外のモダリティは増えたが、
数的に低分子薬の減少を補うには至っておらず、
結果的に品目数が2016年以降半分以下に減少し
た。2010－2012年の３年間における日本由来薬剤
の品目数は14品目（低分子薬率92％、データ省略）
であることから、2013－2015が一過的な上昇では
なく、2016年以降日本では減少し、低分子薬の減
少がその主たる要因であることがわかる。
　次に日本国以外の上位４か国（アメリカ、スイ
ス、イギリス、ドイツ）の創出国別モダリティの
３年次推移を集計した（図４）。創出数が最も多い
アメリカは、核酸や CAR-T など注目を集めるモ
ダリティも含めた多様なモダリティの品目を多数
有していたが、低分子薬についても品目数も品目
に対する低分子薬の割合も明らかな減少傾向は見
られなかった（品目数：29品目→38.5品目→31.5品
目、割合：52％→47％→51％）。
　日本と品目数の近い欧州各国では、低分子薬の
位置づけにおいて特徴がみられた。スイスは2013
－2015年、2016－2018年、2019－2021年で、低分

子薬品目数の推移は７品目→3.5品目→７品目で
あり、低分子薬の数が低い2016－2018年は全体の
品目数も少ない。低分子薬が全品目数に占める割
合は78％→78％→70％と推移し、いずれの期間も
７割を超えていた。イギリスは、低分子薬の品目
数が６品目→２品目→１品目、割合は86％→33％
→25％と経年での減少が確認された。低分子薬以
外の品目数は１品目→４品目→３品目と推移し、
低分子薬の減少を新たなモダリティがある程度は
補い、全体品目数の減少を押しとどめていた。ド
イツは低分子薬の数は２品目→２品目→３品目、
割合として40％→67％→60％と推移した。
　日米欧各国の傾向から、低分子薬がその国にお
ける全体の品目数の下支えをしており、低分子薬
低下をその他のモダリティでどの程度補えるかで
総品目数が決まってくる傾向がみえた。

3－4．疾患薬分類における各国の特徴

　疾患領域の特徴を探るために、全341品目および
上位５か国の疾患別承認品目数における３年間ご
との割合を調査した（図５）。品目数品全体では、
いずれの３年間においても、上位６疾患薬分類（上
から抗悪性腫瘍薬（ATC code L01）、全身用抗感
染薬（J）、消化管と代謝作用薬（A）、血液と造血
器官薬（B）、免疫抑制薬（L04）、神経系薬（N））
で全体疾患の７割以上を占めた。これらの上位疾
患薬分類を３年次ごとに細かく見ると、悪性腫瘍
薬（L01）と免疫抑制薬（L04）の割合が年を追う
ごとに増加していくのに対して、全身用抗感染薬

（J）、消化管と代謝作用薬（A）、血液造血薬（B）
の割合が減少した。日本由来の薬剤の疾患薬分類
をみたが、どこかの領域に特化しているといった
傾向は見られず、３極全体の疾患別分類と似たよ
うな疾患を対象としていることがわかった。抗悪
性腫瘍薬（L01）は横ばいである一方、全身用抗
感染薬（J）の割合がトータルに比べて高い。品目
が全体品目数の半分以上を占めるアメリカは、全
体に近い割合で抗悪性腫瘍薬（L01）の伸び率が
大きかった。欧州各国も抗悪性腫瘍薬（L01）の
割合が最大であったが、それ以外の疾患領域は各
国で異なっていたが、いずれも疾患の特徴的な傾
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図３　日本創出のモダリティ年次推移
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向は見られなかった（いずれもデータ省略）。
　次に低分子薬の品目に疾患別の特徴を見た

（図６）。日本および全体において、承認された低
分子品目が特定の疾患領域に偏っているというこ
とはなかった。欧米も同様に特に低分子における
疾患領域の偏在は見られなかった（データ省略）。

3－5．特許創出機関日米比較

　低分子薬の特許出願における機関の特徴を見る
ため、1990年以前とそれ以降（1990年を含む）に
創業した機関に分類し、日米での比較を行った

（表２）。アメリカでは、特定できなかった４品目
を除いた低分子薬95品目中44品目（46％）が、創

立が1990年以降の機関であった。一方日本では
1990年以降に創立された機関からの低分子品はゼ
ロであった。
　次にアメリカでの年次推移をみた（表３）。2013
－2015年、2016－2018年、2019－2021年で、全機
関で品目数は29品目→36品目→30品目と推移した
が、1990年以降に設立された機関では、９品目（31

図５　疾患薬別分類年次推移（割合；日本、グローバル）
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表２　基本特許出願機関の日米比較

全品目 A 1990年以降に設立
された機関 B B/A

アメリカ 95 44 46％

日本 27 0 0％
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％）→17品目（47％）→18品目（60％）と推移し
た。また別途、設立から上市までの品目が30年以
内の機関の品目を集計したところ、15品目（52％）
→21品目（58％）→19品目（63％）と推移した。
　アメリカでは1990年以降あるいは品目のグロー
バル承認から30年以内に設立された機関が、低分
子においても新薬創出力の原動力となっているこ
とが示唆された。

3－6．�日本に本社がある製薬会社（日本HQカン

パニー）の研究開発品目数

　日本におけるグローバル承認品目の基本特許出
願はすべて製薬企業が担っていた（表２）ので、
日本に本社をおく製薬企業のモダリティ別のパイ
プライン推移を分析した。（図７、ただしこの研究
開発品目には導入品等も含まれていることに注意
が必要）。日本 HQ カンパニーの Preclinical 研究
のモダリティ別の品目数を見ると、1998年ころか
ら2002年にかけて Chemicals の研究品目数の減少
し、2012年まで増加しない。その期間にBiologicals
の研究品目数については増加しているが、Chemi-
cals の減少に比べて増加数は少ない。2000－2010
年ごろ、臨床パイプライン（phase I-III）は増加
傾向の中、chemicals の preclinical パイプライン
は減少していることから、この期間に低分子創薬
研究の優先度が低下したことが示唆される。
　今回の研究初期段階におけるシーズとしての

“新薬創出力”とは直接は関係ないが、Phase II、
Phase III が2010年ごろから横ばいあるいは減少
しており、これらも承認数の減少に影響している
可能性がある。さらに、低分子薬のPhase II、III
の水準はbiologicals よりも高いにも関わらず承認

にはいたってないので、従来の延長線上の低分子
創薬が困難化した可能性も考えられる。アメリカ
HQカンパニーは日本のようなpreclinical stageの
低分子薬品研究数は低下していない（データ省
略）。

3－7．革新性における各国の特徴比較

　各国おける革新的新薬創出力の評価として、
first in class（FIC）として世に出た薬剤について
の調査を行った（図８）。FICの定義は本文中「２．
研究方法」の項に記載した。今回の調査における
FIC品目は、2013－2021年の９年間で188品目あっ
た。アメリカは118.5品目で全体のトップであっ
た。日本は２番手で18.5品目であった。以下、ス
イス12品目、イギリス８品目、ドイツ８品目であ
った。３年次推移での集計では、アメリカの承認
数が33品目→42品→43.5品目、占める割合が53％
→71％→65％と推移した。日本は10品目→５品目
→3.5品目、スイスは３品目→３品目→６品目、イ
ギリスは３品目→２品目→３品目、ドイツは４品
目→２品目→１品目であった。
　モダリティ別にみると、188品目中96品目と半数
以上は低分子薬であった（図９）。次いでモノク
ローナル抗体44品目であった。低分子薬数は３年
ごとの承認数で38品目→25品目→33品目、低分子
薬の占める割合として61％→42％→49％であっ
た。FIC であっても低分子薬が半分程度は占める
ことがわかった。
　次に各国における承認品目に対するFICの割合
を算出した（表４）。2013－2021年の９年間におい
て承認品目に対するFICの占める割合は全体で55

表３　アメリカにおける年次推移

2013－
2015

2016－
2018

2019－
2021

全組織 A 29 36 30

1990年以降の設立機関 B
（B/A）

9
（31％）

17
（47％）

18
（60％）

設立から30年以内の承認 C
（C/A）

15
（52％）

21
（58％）

19
（63％）

表４　承認品目に占める FIC 割合

2013－
2015

2016－
2018

2019－
2021 全体

アメリカ 59％ 52％ 71％ 60％

日本 56％ 63％ 47％ 55％

スイス 33％ 67％ 60％ 51％

イギリス 43％ 33％ 75％ 47％

ドイツ 50％ 67％ 40％ 50％

全体 52％ 50％ 64％ 55％
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図７　日本HQカンパニー研究開発品目数
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図８　FIC 創出上位国と推移
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％であった。アメリカが通期で60％と全体の55％
を上回った。日本は55％で全体と同じであった。
３年ごとの推移では、アメリカ；59％→52％→71
％、日本；56％→63％→47％、スイス；33％→67
％→60％、イギリス；43％→33％→75％、ドイツ；
50％→67％→40％でFIC率は33－75％の範囲に入
っていた。日本におけるFIC比率は変わっていな
いことから、質的な低下ではないことが示唆され
た。ただ、アメリカ、スイス、イギリスはFIC率
が上がっていることから、日本も今後FIC率を上
げる必要があろう。

４．まとめ・考察

　2013－2021年に日米欧いずれかの２極以上で承
認を受けたグローバル品目の基本特許出願機関の
所属国を調べた。日本は調査対象期間の総数通期
では２番手の出願機関の所属国であったが、直近
の2019－2021年では３番手となっていた。その減
少の主要因は低分子薬の創出が減ったことによる
ものであった。アメリカは、低分子以外のモダリ
ティ品目数も増えていたが、直近でも低分子薬比
率は50％を超えていた。欧州各国は、総品目数と
低分子薬数に相関傾向がみられ、低分子以外のモ
ダリティ品目がその減少を補えていない。今回の
調査から、低分子薬の占める割合は全体的には減
少傾向ではあるものの直近でも全品目の50％を占
めており、日米欧三極いずれも低分子医薬品がそ
の国の総創出数の下支えをしていることが示唆さ
れた。
　創薬モダリティのトレンドを振り返ると、従来
の低分子創薬研究からの創薬モダリティの多様化
が萌芽し、低分子以外のモダリティの創薬研究が
飛躍的に進んだ。その創薬研究の中心を担ったの
はアメリカのバイオベンチャーであった。一方低

分子をみると、アメリカでも全モダリティの約半
分は依然として低分子であり、その由来は1990以
降創業もしくは承認から操業30年以下の機関が占
めていた。そしてその比率は調査年次ごとに上昇
していたことが今回の調査から分かった。アメリ
カではベンチャー起源の低分子医薬品と大手が共
存共栄関係にあることを我々は報告９）している。
また、アメリカ HQ カンパニーでは preclinical 
stageの低分子薬品研究数は低下していない（デー
タ省略）。アメリカでも低分子薬が総数維持の下支
えをしており、その低分子薬創出にも新興企業が
大きな役割を果たしていることが示唆される。
　一方日本においては2010年代後半から品目数が
減少したが、その要因は低分子薬創出数の減少と
バイオ創出数の伸び悩みであり、各国との比較か
ら両方の側面があることが明らかになった。日本
HQ カンパニーの研究品目数をみると、2000年代
から低分子薬研究の数が急速に減少している

（図７）。基本特許出願から承認までの中央値が10
年（日米欧とも、データ省略）であり、今回の基
本特許は2000年代に出されたものが中心となって
いることから、低分子薬研究品目数の減少と特許
出願時期の時期的な重なりがみられた。国内内資
系製薬企業の低分子薬創薬標的の公開特許数は
2003年をピークに減少していることを我々は報告
している10）。特許出願は各社の知財戦略上による
もので、特許出願時期と当該研究実施時期が同じ
であるとは言い切れないが、一定の研究成果を元
に特許を出願することから、ある程度はリンクし
ていると考えてよい。2000年代当時の各種レポー
トから、新規モダリティの低分子に対する優位性
と新規モダリティ研究分野での日本の出遅れが盛
んに叫ばれた11）12）13）。これらのことと今回の調査
から、日本における低分子薬の減少は、2000年代

９）医薬産業政策研究所「低分子医薬品の創出品目数と起源企業　－ベンチャーの活動を踏まえて－」政策研ニュースNo.48
（2016年７月）

10）医薬産業政策研究所「国内製薬企業の低分子化合物特許の公開件数の推移」政策研ニュース No.47（2016年３月）ここ
での国内内資系製薬会社は、武田薬品工業・大塚 HD・アステラス製薬・第一三共・エーザイ・中外製薬・田辺三菱製
薬・大日本住友製薬・大正製薬 HD・塩野義製薬・協和発酵キリン・参天製薬・小野薬品工業・Meiji Seika ファルマ・
キョーリン製薬 HD の15社

11）医薬産業政策研究所「低分子医薬品とバイオ医薬品の研究開発状況」政策研ニュース No.44（2015年03月）
12）医薬産業政策研究所「バイオ医薬品開発の国際比較」政策研ニュース No.23（2007年８月）
13）医薬産業政策研究所「バイオ医薬品開発の現状と動向」政策研ニュース No.6（2002年５月）
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の低分子の創薬研究の優先度低下によることが示
唆された。
　中国由来の品目は今回の調査ではほとんど入っ
てきていない。多くの品目の特許出願時期である
2000年代には、まだ中国における創薬研究がそれ
ほど多くなかった。しかしながら近年創薬の面で
は存在感を増してきていることから、近いうちに
中国由来の品目が増えてくることが予想される。
　モダリティはあくまで対象とする疾患治療に最
適なものを選ぶべきであるが、低分子で対応でき
るメカニズムもまだ数多く存在する。低分子で狙
える領域はほぼ開拓しつくされたとまで言われた
が、その一方新規NMEもFICもそのモダリティ
の半分は低分子である。低分子でも詳細な分子プ
ロファイリングにより、ターゲット分子へ特異性
を高め、副作用の原因となるそれ以外の分子への
親和性を下げることで、今までは不可能と思われ
ていた制御も低分子で可能となってきている。さ
らに、低分子を中分子や高分子を組み合わせるこ
とで、臓器へのターゲティング性を高めたり薬効

を強めたりすることは可能である14）15）。中分子や
標的蛋白分解薬（targeted protein degradation；
TPD）、ADC、核酸修飾などの新規モダリティ設
計においても、低分子創薬の知識が必要とされる。
日本が有していた低分子創薬の知見を生かす余地
は多分に残っていると思われる。基礎研究のすそ
野が広いほど大きな広がりが望める16）ことから、
新規モダリティの創薬支援のみならず、低分子創
薬を支援する総合的な政策も必要であろう。

５．おわりに

　今回日本における低分子の創薬研究の優先度低
下が示唆された。さらに、日本企業のパイプライ
ンの変遷、アカデミアにおける疾患領域の研究の
トレンド、共同研究、国からの支援の実態調査な
どに加えて、対比としてアメリカで低分子薬が減
少していなかった実態についても調査すること
が、日本の低分子薬創出力低下の要因を探る上で
の今後の重要な研究課題となってくるだろう。

14）医薬産業政策研究所「新薬における創薬モダリティトレンド　多様化・高分子化の流れと、進化する低分子医薬」政策
研リサーチペーパーNo.64（2021年11月）

15）医薬産業政策研究所「創薬化学の側面から見た低分子医薬の将来像　低分子から中分子への広がり」政策研リサーチ
ペーパーNo.72（2018年５月）

16）Ohniwa, RL, et al, The effectiveness of Japanese public funding to generate emerging topics in life science and 
medicine, PLOS ONE, August 17, 2023
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要約

　公益財団法人ヒューマンサイエンス振興財団に
よる「60疾患に関する医療ニーズ調査」の結果を
もとに、アンメット・メディカル・ニーズに対す
る製薬企業の開発状況を分析した。内外資20社の
2023年６月末時点の60疾患に対する開発品目を調
査した結果、①医療満足度・薬剤貢献度が共に50
％以上の「第１象限」疾患に対する開発品目が前
回調査より減少し、医療満足度・薬剤貢献度が共
に50％未満の「第３象限」での開発品目が増加し
ていた。②開発品目数、NME 成分数が前回調査
より増加していた。③「第３象限」疾患に対する
開発品目数は疾患間で差が大きく、過去からの調
査を含めても開発品目が０の疾患があった。新薬
開発の拡大は患者のアンメット・ニーズの解決に
大きな寄与となりうるが、疾患間で開発数に大き
く偏りがあり、その偏りの解決も今後の新薬開発
の課題とすべきであろう。

１．はじめに

　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
の承認およ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）。
　前号の政策研ニュース４）では、2019年に報告さ
れた第６回 HS 財団調査をもとに、当調査が対象
とした60疾患に対する新医薬品の2022年までの承
認状況と、承認数が特に多かった悪性腫瘍治療薬
を、カテゴリー別に承認状況の推移を分析した結
果を報告したが、本稿では、2023年６月末時点で
の60疾患に対する開発パイプラインについて調査
した結果を報告する。加えて、HS 財団調査でア
ンメット・メディカル・ニーズの充足度が低いと
された疾患に対する医薬品の開発パイプラインの
状況を国内外で調査したので報告する。

２．調査方法

　対象は2022年の開発品目調査と同様、内資・外
資製薬企業20社の国内開発品目（フェーズⅠ～申
請中）を集計対象とした。
　主とした情報ソースは、2023年６月末時点の各

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

医薬産業政策研究所　主任研究員　椿原慎治

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）－」等。HS 財団は2021年３月末をもって解散した。本医療ニーズ調査等の研究事業は明治薬科大学社会薬学研
究室において引き続き実施されることになっている。（参照日：2023年８月１日）

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.31（2010
年10月）、No.34（2011年11月）、No.38（2013年３月）、No.52（2017年11月）、No.59（2020年３月）、No.61（2020年11月）、
No.66（2022年11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）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承認状況」政策研ニュース No.69（2023年７
月）

目で見る製薬産業
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企業ホームページで開示している国内開発パイプ
ライン情報５）とした。参考情報として、Japan 
Registry of Clinical Trials「臨床研究等提出・公
開システム」サイト６）、「明日の新薬（テクノミッ
ク制作）」サイト７）、独立行政法人医薬品医療機器
総合機構ホームページの「治験情報の公開」サイ
ト８）を用いた。また、モダリティ調査と欧米の開
発品目調査にはCiteline社「PharmaprojectsⓇ」サ
イト９）を用いた。当サイトで分子量が不明で

「Chemical, synthetic」、「Chemical, synthetic, bio-
logic」の表記の化合物はモダリティを特定しなか
った。海外の開発企業の設立年、企業分類調査に
は「Evaluate PharmaⓇ」10）サイトを用いた。
　60疾患の疾患毎の開発品目数は、2019年第６回
HS 財団調査で得られた医師の治療満足度、薬剤
貢献度を軸にプロットしグラフ化した。

３．結果

（１）60疾患に対する開発品目数と成分数

　2023年６月末時点の60疾患に対する開発品は
337品目、207成分であった。このうち、新規有効
成分（new molecular entitiy、以下 NME）は227
品目（67.4％）、154成分（74.3％）であり、これら
以外は上市済医薬品の効能追加品目であった。ま
た、内資・外資別５）にみると、内資企業で161品目

（47.8％）、88成分（42.5％）、外資企業は176品目
（52.2％）、119成分（57.5％）であった。
　図１は、2019年に報告された第６回 HS 財団調
査で、「重篤な疾患」、「QOLを著しく損なう疾患」、

「患者数の多い疾患」、「社会的に影響の多い疾患」
等として選択された60疾患に対する治療満足度

（横軸）、薬剤貢献度（縦軸）に沿って疾患をプロ
ットし、数値と円の大きさで2023年６月末時点で

の開発品目数を示している。
　60疾患に関連する開発品目数を象限別にみる
と、治療満足度および薬剤貢献度がともに50％以
上である「第１象限」に含まれる疾患に対する開
発品目の割合は、37疾患、254品目（75.4％）と最
も多かった。医療満足度が50％未満、薬剤貢献度
が50％以上の「第２象限」は６疾患16品目（4.7
％）、医療満足度が50％以上、薬剤貢献度が50％未
満の「第４象限」は７疾患30品目（8.9％）、医療
満足度、薬剤貢献度が共に50％未満の「第３象限」
では10疾患37品目（11.0％）であった。

（２）各象限の開発品目数と割合の推移

　各象限での開発品目数と割合について、2020年、
2022年の前２回の調査２）と今回の調査を比較し推
移を分析した（表１）。全体の品目数は284→330‌�
→337品目と、前回調査から７品目の増加であっ
た。第１象限では、226（79.6％）→258（78.2％）
→254（75.4％）と品目数は前回から４品目減少し、
割合は約３％低下していた。第２象限は13（4.6％）
→14（4.2％）→16（4.7％）、第４象限は25（8.8％）
→30（9.1％）→30品目（8.9％）とこれら象限には
大きな変動はなかった。対して、治療満足度、薬
剤貢献度が共に50％未満の第３象限では、20（7.0
％）→28（8.5％）→37（11.0％）と前回調査から
９品目増加していた。これらのことより、全体の
開発品目数の増加には、主に第３象限の品目数の
増加が寄与していることがわかった。

（３）疾患領域別にみた開発品目の推移

　60疾患には、10の悪性腫瘍性疾患が含まれてお
り、品目数計は192品目と全体の57.0％を占め、疾
患領域として最も多くの品目が開発されていた。

５）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、住友ファーマ、第一三共、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。

６）JRCT：https://jrct.niph.go.jp/search
７）明日の新薬（テクノミック製作）：https://asushin2.com/jsp/top.jsp（会員制サイト）
８）PMDA：https://www.pmda.go.jp/review-services/trials/0019.html
９）PharmaprojectsⓇ：https://www.citeline.com/ja-jp/products-services/clinical/pharmaprojects（会員制サイト）
10）Evaluate PharmaⓇ：https://app.evaluate.com/ux/WebReport/welcome2.aspx（会員制サイト）
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品目数の内訳は、第１象限にある「肺がん」58品
目、「乳がん」32品目、「悪性リンパ腫」18品目、

「肝がん」17品目、「前立腺がん」16品目、「白血

病」16品目、「大腸がん」12品目、「胃がん」15品
目、「子宮頸がん」１品目であり、第３象限にある

「膵がん」は７品目であった。

図１　治療満足度・薬剤貢献度（2019年）別にみた新薬開発品目数（2023年６月）

薬
剤
貢
献
度

治療満足度

注：�数字（括弧内含む）は開発品目数を示す。60疾患のうち異なる２疾患に同一薬剤を開発している場合は別々にカウント
している。

出所：�HS 財団による調査結果、2023年６月末各企業 HP 国内開発パイプライン情報、Japan Registry of Clinical Trials「臨
床研究等提出・公開システム」、「明日の新薬（テクノミック制作）」、独立行政法人医薬品医療機器総合機構 HP「治
験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表１　各象限での開発品目数と割合の推移

2020年８月末 2022年５月末 2023年６月末
60疾患品目数 284 330 337

第１象限 品目数 226 258 254
品目割合 79.6％ 78.2％ 75.4％

第２象限 品目数 13 14 16
品目割合 4.6％ 4.2％ 4.7％

第３象限 品目数 20 28 37
品目割合 7.0％ 8.5％ 11.0％

第４象限 品目数 25 30 30
品目割合 8.8％ 9.1％ 8.9％

出所：�HS 財団による調査結果、2023年６月末各企業 HP 国内開発パイプライン情報、Japan Registry of Clinical Trials「臨
床研究等提出・公開システム」、「明日の新薬（テクノミック制作）」、独立行政法人医薬品医療機器総合機構 HP「治
験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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　2022年調査と同様に、全体の開発品目に対する
悪性腫瘍性疾患の開発品目数とその割合を経時的
に評価した。また、本調査における開発品目を悪
性腫瘍品目と悪性腫瘍以外の疾患品目に分け、
NME 品目数と割合を分析した。悪性腫瘍の品目
数と割合は、2020年調査では284品目中143品目

（50.4％）、2022年調査では330品目中183品目（55.5
％）２）、本調査では337品目中192品目（57.0％）と
前回より９品目増加していた（図２左）。この192

品目におけるNMEは、122品目（63.5％）であっ
た。悪性腫瘍以外の品目は145品目あり、そのうち
NME は105品目（72.4％）であった（図２右）。

（４）NMEのモダリティ分析

本調査での開発品目を悪性腫瘍性疾患と悪性腫
瘍性疾患以外の NME に分け、開発ステージ毎に
モダリティの内訳を分析した。図３の左グラフは
悪性腫瘍に対するNME122品目の各ステージでの

図２　60疾患における開発品目数の推移（左）とNME品目数の割合（右）
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注：右グラフは2023年６月末データを分析したものである。
出所：�HS 財団による調査結果、2023年６月末各企業 HP 国内開発パイプライン情報、Japan Registry of Clinical Trials「臨

床研究等提出・公開システム」、「明日の新薬（テクノミック制作）」、独立行政法人医薬品医療機器総合機構 HP「治
験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図３　悪性腫瘍性疾患に対するNME122品目の開発ステージ別モダリティ（品目数、割合）
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出所：�HS 財団による調査結果、2023年６月末各企業 HP 国内開発パイプライン情報、Japan Registry of Clinical Trials「臨
床研究等提出・公開システム」、「明日の新薬（テクノミック制作）」、独立行政法人医薬品医療機器総合機構 HP「治
験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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モダリティ数、右グラフはモダリティの割合を示
している。フェーズⅢは低分子化合物が半数以上
を占めていたが、ステージ早期では、「抗体医薬」

「抗体薬物複合体（Antibody Drug Conjugate、以
下ADC）」が増加する傾向が示唆された。しかし、
フェーズⅠではモダリティを特定できないケース
が多く、また、数社がフェーズⅠを開示していな
かったため、傾向の詳細は明らかにできなかった。
同様に、悪性腫瘍以外の疾患に対するNMEの105

品目を分析すると（図４）、開発早期ではモダリテ
ィを特定できない品目も多くあったが、今後、悪
性腫瘍以外の領域で、抗体に加え、タンパク・ペ
プチド医薬、核酸医薬が増加しモダリティの多様
化が更に進むことが予想された。

 これまで開発状況を品目から分析してきたが、
品目は開発効能毎にカウントしているため、１成
分を複数の効能で開発している場合、その効能数
を品目数として算出している。図５では、NMEを

図５　60疾患におけるNME成分数の推移（左）とモダリティ割合（右）
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注：右グラフは2023年６月末データを分析したものである。
出所：�HS 財団による調査結果、2023年６月末各企業 HP 国内開発パイプライン情報、Japan Registry of Clinical Trials「臨

床研究等提出・公開システム」、「明日の新薬（テクノミック制作）」、独立行政法人医薬品医療機器総合機構 HP「治
験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図４　悪性腫瘍以外の疾患に対するNME105品目の開発ステージ別モダリティ（品目数、割合）
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出所：�HS 財団による調査結果、2023年６月末各企業 HP 国内開発パイプライン情報、Japan Registry of Clinical Trials「臨
床研究等提出・公開システム」、「明日の新薬（テクノミック制作）」、独立行政法人医薬品医療機器総合機構 HP「治
験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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成分単位で分析しているが、経時的に推移をみる
と（左図）本調査の NME は前回調査より28成分
増え約20％増加していた。また、モダリティ分布
をみると（右図）、品目分析との比較からは大きな
特徴は認められなかったが、成分あたりの平均予
定効能数が低分子化合物1.5（92品目62成分）、抗
体医薬1.3（64品目50成分）であったことに対して、
ADC は3.6（25品目７成分）であり、他モダリテ
ィの２～３倍であった。

（５）第３象限疾患の開発状況

医療満足度、薬剤貢献度が共に50％未満の第３
象限での開発品目が増加していたことより、更に
深堀して分析した。図６は第３象限に含まれる10
疾患に対する開発品目数を2020年調査から経時的
に追ったグラフである。元々開発品目が多かった

「アルツハイマー病」は９→11→14と増加し、「膵
がん」の開発品目は横ばいであった。また、「多発
性硬化症」「全身性強皮症」「ALS／筋萎縮性側索

硬化症」といった指定難病に対する開発品目も増
加傾向にあり、本調査では、10疾患中7疾患で前回

調査以上の開発品目数となっていた。しかし、
「線維筋痛症」「サルコペニア」に対しては３度の
調査においても開発品目はなかった。
　次に、欧米での第３象限疾患に対する開発品目
の状況を調査した（図７）。国内未開発で、欧米で
フェーズⅡ～申請中にある開発品目を集計対象と
した。全体で269品目の開発が欧米で進められてお
り、フェーズⅡ品目が多勢であった。それらの開
発企業は設立後20年以下のベンチャー企業が53.2
％を占め、単独もしくはパートナー企業と開発を
進めていた。アルツハイマー病、膵がんに対する
品目が多く、それぞれ70、96と国内の５～10倍以
上の品目数であった。繊維筋痛症、サルコペニア
に対する品目は少ないながらも、主にベンチャー
企業によって開発が進められていた。

図６　国内開発の第３象限品目数の推移
（品目）
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験情報の公開」をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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４．まとめと考察

　HS 財団が医療ニーズに関する調査の対象とし
た60疾患に対する2023年６月末時点の国内におけ
る開発品目の状況調査、分析結果を報告した。60
疾患に関する開発品は337品目であり、前回調査か
ら７品目増加していた。
　60疾患のうち、治療満足度および薬剤貢献度が
ともに50％以上である第１象限に含まれる疾患に
対する開発品目の割合は、37疾患、254品目と全体
の75％を占めていた。しかしながら、全体に対す
る第１象限品目数の割合は、前回調査から低下し
ており、逆に治療満足度および薬剤貢献度がとも
に50％未満の第３象限で品目数と割合がともに増
加していた。
　10の悪性腫瘍性疾患に対する品目数は前回調査
より９増加し192であった。開発品目全体の約６割
を示し、最も品目数の多い疾患領域であった。192
品目のうちNMEは122品目であり、悪性腫瘍品目
の約６割が NME であった。また、悪性腫瘍性疾
患に対する品目を開発ステージ別にモダリティを
分析したところ、モダリティの今後の変遷を明ら
かに示すことはできなかったが、ADCがフェーズ
Ⅱの段階で抗体医薬、低分子とほぼ同数の開発数
となっていたことから、近い将来に ADC が悪性

腫瘍治療において重要な位置づけになる可能性は
高いと考える。
　60疾患に対する NME 成分が前回調査より約20
％増加しており、NME の国内開発が増加してい
た。2022年調査時点では、上市済の PD-1抗体、
PD-L1抗体、ADC、各種キナーゼ阻害薬、PARP
阻害剤等の効能追加試験が多数あり、本調査の時
点でこれら臨床試験のうち複数が終了していた。
この点は NME エントリーが拡大された理由の一
つであろうと推察された。
　今回の調査において、第１、２、４象限の品目
数が前回調査とほぼ同数であったことに対して、
第３象限の品目数が増加していたことは興味深い
結果であった。この結果は、アンメット・メディ
カル・ニーズの充足度がより低い疾患に対して、
各企業がその課題解決に向けて積極的に取り組み
を進めている証だと考える。しかしながら、アン
メット・ニーズが残存する疾患の中にも一定の期
間ではあるが、治療薬が開発されていない線維筋
痛症、サルコペニアといった疾患が確認された。
また調査の結果から、これら疾患に対して欧米で
は開発されていながら国内で開発がなされていな
い品目が多数存在していた。このギャップの要因
の一つには、これら欧米品目はベンチャー等の新

図７　欧米開発の第３象限品目数
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＊注：�「ベンチャー」は設立から20年以下で、Evaluate 社の企業分類（Company Classification）定義の「Biotechnology」、
「Specialty」の企業とした。分類が不明であった７社は除いた。

出所：�開発品目数：PharmaprojectsⓇ｜Citeline, 2023、企業設立年、企業分類：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をも
とに医薬産業政策研究所にて作成
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興企業によって創薬され、臨床試験が実施されて
いるケースが半数以上あり、多くの新興企業で日
本での臨床開発は当初より計画外であったからか
もしれない。当然、他にも要因はあるであろうが、
所謂「ドラッグ・ラグ／ロス」の要因と考えられ
ている事象とかなりの部分が重複するのではない
かと想定される。
　開発がなかった、もしくは僅かであった第３象
限疾患の罹患患者は多数いることが報告されてお
り（表２）、多くの患者、患者家族に満たされない
アンメット・ニーズが残っているものと推察され
る。最後に、これら疾患がどのような疾患なのか
理解してもらうために、サルコペニア、線維筋痛
症、血管性認知症を代表にその特徴と診療の現状
を簡潔に記す。

サルコペニア（sarcopenia）は「筋量と筋力の
進行性かつ全身性の減少に特徴づけられる症候群
で、身体機能障害、QOL低下、死のリスクを伴う
もの」と2010年に定義され11）、現在は「骨格筋量

の加齢に伴う低下に加えて、筋力および／または
身体機能の低下」と定義されている12）。高齢期に
みられる骨格筋量の低下と、筋力もしくは身体機
能（握力や歩行速度等）の低下が主な病態である。
サルコペニアを有する高齢者は筋力低下によって
転倒しやすくなるが、転倒による骨折、外傷によ
ってフレイル（虚弱状態）、廃用症候群に陥ること
がこの疾患の大きな問題である。骨粗鬆症や慢性
腎臓病を併存しやすく、担癌患者や手術患者では
死亡リスクが高まるとされている。基本的な治療
は運動療法と必須アミノ酸摂取を中心とする栄養
療法が中心となる。栄養介入は膝伸展筋力の改善
効果が期待できるため推奨されるが、長期的な改
善効果は不明とされている13）。これからの超高齢
化社会において、高齢者の身体活動が保持され、
自立した生活を維持できるようにするために予防
法に加え、治療法、治療薬の開発は極めて重要で
あろう。
　線維筋痛症（fibromyalgia：FM）は、３ヶ月以

表２　第３象限疾患の国内推定患者数

疾患 推定患者数 データ出年 出所

アルツハイマー病 約300万人 2012年
厚生労働科学研究費補助金厚生労働科学特別研究事業
日本における認知症の高齢者人口の将来推計に関する研究
平成26年度総括・分担研究報告書

膵がん 約4.4万人（年診断数） 2019年 国立がんセンター　がん腫別統計情報

多発性硬化症 約2.2万人 2021年 難病支援センター　特定医療費（指定難病）受給者証所持者数
令和３年度　衛生行政報告例

全身性強皮症 約2.7万人 2021年 難病支援センター　特定医療費（指定難病）受給者証所持者数
令和３年度　衛生行政報告例

ALS 約1.0万人 2021年 難病支援センター　特定医療費（指定難病）受給者証所持者数
令和３年度　衛生行政報告例

特発性肺線維症 約1.8万人
（特発性間質性肺炎として） 2021年 難病支援センター　特定医療費（指定難病）受給者証所持者数

令和３年度　衛生行政報告例

糖尿病性神経障害 約100～150万人
（糖尿病患者の30～50％） 2007年 日本糖尿病対策推進会議　日本における糖尿病患者の足外観異

常および糖尿病神経障害の実態に関する報告

血管性認知症 約80万人 2012年 日本における認知症の高齢者人口の将来推計に関する研究

線維筋痛症 約200万人 2003年 線維筋痛症診療ガイドライン2017

サルコペニア 約90～300万人 2012年
国立長寿医療研究センター・老化に関する長期縦断疫学研究

（NILS-LSA）「地域在住高齢者におけるサルコペニアの実態」
医学のあゆみ 248（9）、p649-654（2014）

出所：表中出所をもとに医薬産業政策研究所にて作成

11）European consensus on definition and diagnosis：Report of theEuropean Working Group on Sarcopenia in Older
People. Age Ageing 2010；39：412-423

12）サルコペニア診療ガイドライン作成委員会「サルコペニア診療ガイドライン2017年版」
13）荒井 秀典「サルコペニア診療ガイドライン」日本内科学会雑誌 109（10）、p2162-2167（2020）
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上の長期にわたって全身の筋・骨格系を中心とし
た結合性組織の激しい疼痛、強いこわばりを主症
状とする原因不明の疾患である。激しい疲労感、
不眠、頭痛やうつ気分等の多彩な症状を伴う。日
本リウマチ財団によると、日本の有病率は約1.7％
であり関節リウマチの有病率0.7％よりも高いと
される。発病年齢は40歳後半の年代に多いとされ、
日本では男女比が1：4.8と女性の頻度が高いとさ
れている。侵害刺激がなくとも痛みが感じられる
ことから他の慢性疼痛と同様に、下降疼痛抑制系
機能の減弱、中枢性感作による痛覚閾値の低下、
その原因として脳内ミクログリア活性化による脳
内神経炎症の存在12）等が考えられているが、その
原因には不明な点が多い。現在使用可能な医薬品
としては、電位依存性カルシウムチャネルα2δリ
ガンドの pregabalin、SNRI の duloxetine がある
が、適応はないものの三環系抗うつ薬や抗てんか
ん剤、ワクシニアウイルス接種家兎炎症皮膚抽出
液、弱オピオイド鎮痛剤が使われる場合もある14）。
HS 財団調査で得られた医師からの FM の治療満
足度が低い理由として、「ある程度の効果は得られ
るが、必ずしも、全員に効くわけではない」、「既
存の治療を行っても疼痛が消失する症例が少な
い」と、難治性の病態であることが示唆されてい
る１）。2004年の全国疫学調査の結果では、機能予
後に何らかの障害を持っているFM患者は約半数
にのぼり、FM患者のQOL、日常生活動作（Activ-
ities of Daily Living：ADL）は健常人に比べて著
しく低下していることが明らかになっている15）。
そして、FM 等の慢性疼痛疾患はプレゼンティー
ズム、アブセンティーズムを招きやすく、労働生
産性の損失が大きいとされる16）。
　血管性認知症（vascular dementia：VaD）は、

脳梗塞や脳出血等の脳血管疾患の結果、認知症に
なった状態であり、梗塞した血管の支配領域の脳
組織障害、脳出血よる内圧亢進や直接的な脳組織
障害が原因と考えられている。また、アルツハイ
マー型認知症と脳血管障害は共通の危険因子をも
つことより合併しやすく、微小梗塞や微小出血を
伴うものは脳アミロイドアンギオパチーを随伴し
ていることがあるため、アルツハイマー病との鑑
別診断においては注意が必要とされる17）。
　治療薬としては、脳梗塞後遺症に伴う意欲改善
に nicergoline、amantadine が、攻撃性や興奮に
tiaprideが保険適応となっている。HS財団調査で
の医師の意見では、「治療が行えているとはいえな
い」が29％、「効く薬がない」が31％の割合で回答
され、「発症予防法はあるが、発症時の改善の手段
がない」、「治療効果（が低い）」、「根治できない」
という意見が挙げられていた１）。梗塞巣、障害組
織の機能回復に向けて、現在アカデミアが中心と
なって自家骨髄間葉系幹細胞投与による臨床試
験18）、iPS細胞等の人工多能性幹細胞から樹立した
神経幹細胞移植による組織再生の基礎研究が進め
られている。また、ヒトに対しては、障害を受け
たコリン作動性神経の回復およびシナプス再形成
を促進する低分子化合物19）や、脳梗塞巣組織の再
生に向けての骨髄間葉系幹細胞誘導薬の臨床試験
がスタート20）しており、今後の治療法、治療薬開
発の動向が注目される。

５．おわりに

　治療満足度、薬剤貢献度の低い疾患に対する医
薬品開発はもとより非常に困難であることが想定
される。製薬企業、ベンチャー、アカデミア、そ
れぞれ単独では治療薬の開発が難しい疾患領域に

14）一般社団法人日本線維筋痛症学会／国立研究開発法人日本医療研究開発機構線維筋痛症研究班「線維筋痛症診療ガイド
ライン」（2017）

15）松本美富士「本邦線維筋痛症の臨床疫学像（全国疫学調査の結果から）」臨床リウマチ18、p87～92（2006）
16）松平 浩（研究代表者）「慢性の痛み患者への就労支援／仕事と治療の両立支援および労働生産性の向上に寄与するマニ

ュアルの開発と普及・啓発　令和元年度－３年度 総合研究報告書」（厚生労働科学研究費補助金　慢性の痛み政策研究
事業）（2022）

17）一般社団法人 日本神経学会「認知症疾患診療ガイドライン2017」（2017）
18）AMED：https://www.amed.go.jp/news/release_20210806-03.html（参照：2023/8/1）
19）エーザイ株式会社：https://www.eisai.co.jp/news/2022/news202257.html（参照：2023/8/1）
20）塩野義製薬株式会社：https://www.shionogi.com/jp/ja/news/2023/4/20230410_0.html（参照：2023/8/1）
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おいては、今後、産官学の強力な連携が極めて重
要となる。迅速な医薬品開発は、患者、家族、介
護者により早期に健康的な日常を取り戻してもら
うことはもちろん、社会課題に対するアジャイル
な取り組みとしても必要と考える。アンメット・

メディカル・ニーズの解決において欧米との差が
広がらぬよう、産官学の協力体制によってスピー
ディな創薬研究と実用化を促進するシステムが、
近い将来、国内に構築されることを期待する。
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要約

◦�ドラッグ・ラグについて、2013年から2022年に
日本で承認された新有効成分含有医薬品に焦点
を当て解析を行ったところ、ラグ期間（中央値）
は概ね短縮傾向にあり、2022年では16.4ヵ月へ
と縮小した。

◦�審査期間の影響を除いた開発ラグがドラッグ・
ラグの主要因であることを確認した。

◦�ラグ期間（中央値）で層別に分析し、ラグ期間
が３年以上と長い品目数は減少していた。

◦�各極で開発する企業特性別に検討し、欧米と日
本で異なる企業が承認取得する医薬品のラグ期
間（中央値）は長く、ドラッグ・ラグ全体のラ
グ期間の短縮へ大きく影響する可能性が示唆さ
れた。

◦�欧米で新興企業が承認取得した医薬品を日本で
担うのは日本製薬企業が主であり、ドラッグ・
ラグ期間（中央値）としては経年的な縮小傾向
があるものの、依然として長い。

１．はじめに

　ドラッグ・ラグとは、海外で使用できる医薬品
が、日本で承認され使用できるまでに生じる時間
差のことである。ドラッグ・ラグを生じている医
薬品の中には日本で承認されているが「遅延」し
たものと、日本で未だ承認されていない「未承認」
のものがある。これまで医薬産業政策研究所では
未承認薬の分析を重ね、ドラッグ・ラグ／ロスに
ついて問題提起をしてきた１）２）３）４）５）６）７）。未承
認薬の中には国内で開発中のものもあり、海外に
遅れて承認される期待があるもの（ドラッグ・ラ
グ（未承認））と国内開発情報が確認されないもの

（ドラッグ・ロス）がある（図１）。また一方、国
内承認されていても、海外に遅れて承認されたド
ラッグ・ラグとなっている品目があり、これらも
一刻も早く革新的な新薬を待ち望む患者さんにと
っては大きな問題となっている。澁口ら８）は、新
有効成分含有医薬品のドラッグ・ラグは、ラグ期
間の中央値で改善していることを報告している
が、ラグ期間の長短の違いによる品目の特性など
の分析には至っていない。本稿では、ドラッグ・

ドラッグ・ラグ：日本承認品のラグ実態の分析

医薬産業政策研究所　主任研究員　東　宏

１）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）
２）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）
３）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）
４）医薬産業政策研究所「ドラッグ・ラグ：日本と欧州の未承認薬状況の比較」政策研ニュース No.67（2022年11月）
５）医薬産業政策研究所「新薬の国際普及の計量分析：米国承認新薬の日欧承認に注目して」政策研ニュース No.67（2022

年11月）
６）医薬産業政策研究所「ドラッグ・ラグ：小児適応を持つ日本未承認薬の特徴　その１　―希少疾患―」政策研ニュース

No.69（2023年７月）
７）医薬産業政策研究所「ドラッグ・ラグ：小児適応を持つ日本未承認薬の特徴　その２　―抗がん剤―」政策研ニュース

No.69（2023年７月）
８）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」政策研ニュース No.63（2021年７月）

目で見る製薬産業
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ラグの中央値のみならず、日本承認品目全体にお
けるドラッグ・ラグの現状を改めて解析し、ラグ
の完全解消に向けた課題について考察したい。ド
ラッグ・ラグが生じている医薬品の中で、日本で
承認された医薬品の他国先行品に焦点を当てる

（図１ハイライト部分）。ドラッグ・ラグ全体の分
析、あるいはドラッグ・ロスの分析ではないこと
を予め明示しておきたい。なお、国内未承認薬の
増加には、現時点でドラッグ・ラグ（未承認）の
品目動向についても現状把握が必要と考えられる
が、開発中のため、ラグ期間の測定は困難であっ
たり、場合によると開発中断されドラッグ・ロス
になる可能性もある。これら品目の特性について
は今後継続検討すべき課題と考えている。

２．調査方法

　本稿での調査は以下の方法にて行った。調査対
象は2013年から2022年に日本で新有効成分含有医
薬品として承認された品目とし、各国審査当局発
表の資料から承認申請日と承認日を特定しラグ期
間の確認を行った。具体的には、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）の各ホームページ等
で公表している情報をもとに解析を行っており、

欧米のいずれも承認されている場合は、早い期日
で承認された地域の情報を採用した９）。対象期間
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た。
欧州においては中央審査方式での承認情報を採用
しているため、各国での承認状況とは異なる場合
もある。
　なお、日米欧間の品目の紐づけにおいては、日
本承認薬に付随するインタビューフォームや
Clarivate Cortellis Competitive Intelligence の情
報も参考に行ったが、承認日や承認申請日の決定
はPMDAの審査報告書並びにFDAにおけるAp-
proval Letter や EMA における European public 
assessment reports（EPAR）の内容に準拠する。

３．結果

3－1．ドラッグ・ラグを生じた医薬品の推移

　日本で2013年から2022年までに新有効成分含有
医薬品として承認された品目は424品目であった。
その中で日本が他国に遅れて承認された、即ちド
ラッグ・ラグが生じた医薬品は301品目（71％）で
あった。一方、日本が他国に先行した医薬品（欧
米未承認品も含む）は114品目（27％）であり、そ
の他として、日米欧間で同一品目の判断が困難で
ある品目、欧米の承認日が確定できずにラグ有無
の判断が出来ない品目が９品目（２％）あった。
　ドラッグ・ラグを生じた医薬品301品目の年別内
訳を2013年から2022年の推移として図２に示す。
その結果、品目数では19～46品目の間でドラッグ・
ラグを生じていた。直近２年間では再度欧米先行
品36品目、当該年承認数の69％であった。
　10年間の推移から、調査年ごとの上下はあるも
のの、日本で承認された医薬品の多くにドラッグ・
ラグが依然として存在し、医薬品の開発順位にお
いて日本が欧米に比べ先行され続けている実態が
確認された。

９）承認日を基準とし地域を採用しているため、承認申請日が地域間で前後する場合もある。

図１　ドラッグ・ラグ／ロスの関係性と本稿の対象

日本承認 日本未承認

開発情報あり 開発情報なし

日本先行 他国先行 他国先行 他国承認との
関係性

国内開発状況

日本承認状況

ドラッグ・ロスドラッグ・ラグ ドラッグ・ラグ（未承認）

注１：�本稿ではドラッグ・ラグの一部である日本承認品の
部分を分析対象としている。また、新有効成分含有
医薬品のみを対象とし、適応外薬は調査対象外であ
る。

注２：�未承認部分は今後の開発状況で可変する部分であ
り、現時点でのスナップショットである。本稿では
承認部分のラグと区別するため未承認部分のラグ
はドラッグ・ラグ（未承認）とする。
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3－2．ドラッグ・ラグ期間の経時的推移

　ドラッグ・ラグのラグ期間の実態を把握すべく、
日本と欧米でドラッグ・ラグを生じているラグ期
間（中央値）について調査した。図３にドラッグ・
ラグ品の品目数、および調査年ごとの承認遅延期
間（＝ドラッグ・ラグ）と承認申請提出の遅延期
間（＝開発ラグ）の中央値推移を示した。
　その結果、ドラッグ・ラグの2013年から2016年
の中央値は30ヵ月以上であったが、2017年以降は
2019年を除き中央値は20ヵ月台となり、最新の
2022年では16.4ヵ月であった。このことから、ド
ラッグ・ラグ期間はここ10年間で概ね減少傾向と
捉えることができる。
　また、各極の審査期間の影響を除いてラグを分
析するため、承認申請日でのラグ（開発ラグ）を
比較した。ドラッグ・ラグと類似の傾向がみられ、
2013年から2016年は25.3～41.3ヵ月程度であった
が、2017年から2022年にラグ期間の短縮傾向がみ
られ、2019年を除き、14.0～22.6ヵ月の間を推移し
ていた。
　図４に年度毎のドラッグ・ラグ期間の分布を示
した。各年度において平均値より中央値が小さく、
期間が短い品目が多いことが示唆された。また、
第３四分位点が小さくなっておりラグ期間が長い
品目は少なくなっていることが示唆された。
　中央値減少推移の内訳を探るため、ドラッグ・
ラグ品をラグ期間ごと、即ち、12ヵ月以内、12～
24ヵ月、24～36ヵ月、36ヵ月以上において、品目

数と全体に占める割合の推移を、２年ずつまとめ
て集計し調査した（図５、６）。その結果、36ヵ月
以上の長期ラグ品目群に着目すると、2013－2014
年に33品目あり55％を占めていたが、2021－2022
年では24品目、33％とどちらも減少していた。他
方、12ヵ月以内の短期ラグ品目では2013－2014年
に18品目30％であったが、2021－2022年では28品
目39％で増加していた。12～24ヵ月、24～36ヵ月

図２　日本承認品目とドラッグ・ラグ品の割合
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図３　ドラッグ・ラグの中央値推移
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図４　ドラッグ・ラグの各年分布

注：�各年における箱ひげ図の箱の中央の線は中央値（50
％）、箱の下端、上端の線はそれぞれ第１四分位点（25
％）、第３四分位点（75％）を示している。箱の上下
の近接値（ひげ）は箱の高さ（第１四分位点～第３四
分位点の長さ）の1.5倍以内で中央値から最も離れて
いるサンプルを示している。×は平均値を示し、近接
値外にある外れ値は点として示されるが、上記範囲外

（300ヵ月以上）の外れ値は表示していない。
出所：�PMDA、FDA、EMA の 各 公 開 情 報、Clarivate 

Cortellis Competitive Intelligence をもとに医薬産
業政策研究所にて作成
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でも2013－2014年と比較し品目数と全体に占める
割合は増加し、各々2021－2022年では12品目17％、
８品目11％であった。ここ10年では、36ヵ月以上
の長期ラグ品目は減少し、36ヵ月未満のラグ品目
が増加したことにより、ドラッグ・ラグの中央値

（図４実線）が減少したものと考えられた。
　層別でのラグ傾向を把握すべく、36ヵ月以上の
長期ラグ品目群の中央値の推移を解析した

（図７）。36ヵ月以上の長期ラグ品目群はラグの中
央値が縮小傾向にあり、2013－2014年で103.9ヵ月
であったものが、2021－2022年ではほぼ半分の
53.8ヵ月であった。即ち、ラグ期間中央値の短縮
とは別に、長期のラグ品目においても、ラグ期間

の短縮が観察され、ドラッグ・ラグの一課題の改
善が確認された。

3－3．�ドラッグ・ラグを生じた医薬品の企業分類

別分析

　ドラッグ・ラグを生じた品目の特性を把握する
ため、企業分類ごとに分けて、大枠で推移を捉え
るべく３年区分で解析した。まず、欧米において
承認を取得した企業と日本において承認を取得し
た企業が、同一企業か、異なる企業か、調査した。
図８に示した通り各々の企業の品目は2014－2016
年で57品目と56品目、2017－2019年で41品目と32
品目、2020－2022年で47品目と48品目であり、ど
の年代区分においても約半数の品目で承認取得会
社が異なっていた。即ち日本で承認取得される医

図５　ドラッグ・ラグの期間別の品目
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図７　�ドラッグ・ラグ36ヵ月以上の品目の中央値
推移
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図８　日本と欧米の申請取得企業の同一該非
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図６　ドラッグ・ラグの期間別の品目数割合
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薬品の約半数は会社間で医薬品開発の主導が移動
されている実態を表している。また図９ で、同一
会社で承認申請するよりも大幅に遅延しているこ
とを改めて確認できた。ラグ期間の中央値で、中
央値では同一企業の承認取得で9.3～13.3ヵ月であ
ったが、異なる企業の場合は44.9～79.3ヵ月とその
差約３～５年の遅延が生じていた。また、推移と
して承認取得会社が異なる品目のドラッグ・ラグ
は2014－2016年の79.3ヵ月と比べ、2020－2022年
では大幅に短縮し44.9ヵ月となり、経時的な短縮
が確認された。勿論、日本と欧米で承認取得企業
が異なる場合は、製品移管や買収交渉による手続
きの期間を要し、ドラッグ・ラグの発生要因とな
ることは想像に難くないが、異なる企業で開発が
主導された医薬品の開発期間が、全体のドラッグ・
ラグの短縮に影響度が大きい可能性が示唆され
た。
　日本と欧米で承認取得会社が異なる医薬品の経
時的な期間短縮の原因を探るべく、新興企業と製
薬企業の企業分類ごとで解析を行った（図10）。本
稿では、新興企業とは承認取得時に設立30年以内、
かつ承認取得前年の売上げが５億米ドル未満の企
業と定義し、製薬企業はそれ以外とした。
　日本と欧米で承認取得会社が異なる医薬品にお
いて、まず先行する欧米での承認取得での企業分
類に注目した。2014－2016年では海外製薬企業に
よる承認取得が35品目に対し海外新興企業は20品

目であった。2020－2022年では海外製薬企業によ
る承認取得が20品目に対し海外新興企業は27品目
であった。経時的に海外製薬企業に対し海外新興
企業が承認取得する割合が増加していることが分
かった。なお、日本製薬企業が欧米で承認取得し
た品目は2014－2016年に１品目、2020－2022年に
１品目あり、日本新興企業が欧米で承認取得した
品目はなかった。
　次に、承認を取得した企業が異なる品目につい
て、以下４分類（海外製薬企業、海外新興企業、
日本製薬企業、日本新興企業）のどの企業が日本
で承認を取得していたかを調査した。図11では、
欧米での承認取得が海外製薬企業（図 a）と海外
新興企業（図 b）に分け、日本で取得した企業属
性を示す。欧米にて海外製薬企業が承認取得した
医薬品で、日本にて承認取得した企業属性は、一
例として2014－2016年では35品目中、海外製薬企
業が16品目46％、日本製薬企業が14品目40％、日
本新興企業が５品目14％であった（図11a）。日本
では、海外製薬企業と日本製薬企業が同程度、一
部日本新興企業が承認取得していた。一方、欧米
にて海外新興企業が承認取得した医薬品は、一例
として2014－2016年では20品目中、海外製薬企業
が４品目20％、日本製薬企業が15品目75％、日本

図９　�日本と欧米の承認取得企業が同一か否かに
よるドラッグ・ラグの中央値の推移
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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

図10　�日本と欧米で異なる企業が承認取得して
いる場合の欧米承認取得内訳
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研究所にて作成
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新興企業が１品目５％であった。欧米にて海外新
興企業が承認取得した品目は、日本では主に日本
製薬企業が開発主導し、次点で海外製薬企業、僅
かに日本新興企業が承認取得している（図11b）。
この結果から欧米での承認取得企業分類によって
日本での承認取得企業の移動先の傾向が異なるこ
とと、海外新興企業由来の医薬品において日本で
の受け手は主に日本製薬企業であることが分かっ
た。なお、日本の承認取得企業が海外新興企業で
ある例は、海外新興企業由来の2020－2022年に１
品目のみであった（図11注２参照）。
　図12では、欧米と日本の承認取得企業が異なっ
ており、品目数が多かった、海外製薬→海外製薬、
海外製薬→日本製薬、海外新興→海外製薬、海外

新興→日本製薬の４つのパターンについて、その
品目数と各分類でのドラッグ・ラグ期間（中央値）
を示した。全体の品目のラグ期間（中央値）は図９
に示した通り、2014－2016年の79.3ヵ月から、2020
－2022年の44.9ヵ月に短縮していた。パターン毎
でみると、海外製薬→海外製薬（計35品目）のラ
グ期間（中央値）は94.2、37.4、21.4ヵ月と推移し、
海外製薬→日本製薬（計30品目）のラグ期間（中
央値）は41.9、123.9、63.1ヵ月と推移し、海外新
興→海外製薬（計16品目）のラグ期間（中央値）
は42.7、91.0、27.0ヵ月と推移し、海外新興→日本
製薬（計43品目）のラグ期間（中央値）は65.0、
57.5、51.5ヵ月と推移した。３つの期間で連続して
ラグ期間（中間値）が縮小していたのは海外製薬

図11　�欧米と日本で異なる企業が承認取得してい
る場合の日本承認取得内訳（上図a,下図 b）
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図12　�欧米と日本で異なる企業が承認取得して
いる場合の品目数（上図a）とラグ期間（中
央値）（下図 b）
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→海外製薬と海外新興→日本製薬であり、2014－
2016年と2020－2022年のラグ期間減少率では海外
製薬→海外製薬、海外新興→海外製薬、海外新興
→日本製薬の順で大きかった。全体のラグ期間（中
央値）の減少には数も多く、ラグ期間の短縮が大
きい、海外製薬→海外製薬の影響が大きいことが
示唆された。

3－4．�ドラッグ・ラグを生じた医薬品の薬効分類

別分析

　ドラッグ・ラグを生じた医薬品を薬効分類別で
分析した（図13）。10年間の合算（301品目）で集
計し、品目数が一番多かったのは抗悪性腫瘍薬の
73品目であり全体の24％を占めた。次いで全身性
抗感染症薬の42品目、神経系用剤34品目、血液お
よび造血器官用剤30品目となった。さらに、領域
ごとの経年変化を把握すべく、３年区分ごとの推
移を分析した（図14）。上位４薬効分類の品目数を
区分年毎でみると、抗悪性腫瘍剤で26、20、21品
目、全身性抗感染症薬で11、13、15品目、神経系
用剤は９、13、12品目、血液および造血器官用剤
で15、10、７品目であった。また、薬効分類別の

ラグ期間（中央値）をみると、特徴的な例として
神経系用剤は35.3～79.2ヵ月と他領域に比べ大き
なラグ期間が発生していた。推移としては、経時
的に縮小していたことが確認された。他方、2020
－2022年で一番大きなドラッグ・ラグは血液およ
び造血器官用剤であり48.9ヵ月、推移として9.3～
48.9ヵ月と経時的にラグの拡大が生じていた。品目
で占める割合が一番大きな抗悪性腫瘍剤は32.8か
ら21.3ヵ月と経時的にラグの縮小が確認できた。

図13　ドラッグ・ラグが生じている医薬品のATC分類内訳（2013－2022年合算）
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図14　上位４領域の３年ごとにおける品目数
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　ラグ期間の短縮は見られたものの、図３に示す
2020－2022年の全体でのラグ期間が16.4～24.1ヵ
月であることから、これら品目数の多い疾患では、
ラグが発生しやすい疾患である可能性が示唆され
た。

４．考察とまとめ

　本稿では、ドラッグ・ラグ／ロスの解消に向け、
日本で承認された医薬品の中で生じたドラッグ・
ラグの実態を分析してきた。本章では分析内容を
もとに、ドラッグ・ラグに係る日本が置かれてい
る現状について考察する。
　本稿3－1章にて直近10年間に渡り７割前後の医
薬品にドラッグ・ラグが生じていることを示した

（図２）。日本で開発、承認された医薬品であるこ
とを鑑みると、日本の医療ニーズを満たす医薬品
であることは想像に難くない。これらの医薬品の
多くが海外に比べて遅れることは回避すべきもの
と考える。直近2022年のラグ期間の中央値は16.4
か月であったことから、半分以上の新有効成分含
有医薬品は16.4か月以上のラグがあることがわか
る。患者アクセスの観点からラグ期間短縮の必要
性は残されているものと考えられる。
　3－2章にてドラッグ・ラグ期間と開発ラグの承
認遅延期間の解析を行い、ドラッグ・ラグのラグ
期間の短縮傾向を示した。この事実は医薬品への

アクセス改善を表すため、大変喜ばしいことであ
る。開発ラグとの差はほとんどなく、即ち、審査
期間においても近年の日本の状況は大変充実して
おり、欧米に比して PMDA が迅速に審査を実施
している報告が確認できている10）。この背景に、
PMDA の承認に係る政策の成果、開発企業のグ
ローバル開発に向けた企業努力があるものと考察
する。
　また、上述からドラッグ・ラグ期間はほぼ開発
ラグ期間で説明でき、ドラッグ・ラグ短縮には即
ち開発ラグ短縮が寄与していることが示唆され
た。企業が日本で承認取得する意義があると判断
した医薬品は、過去に比べ速やかに承認に向け開
発し承認される傾向にある、ということとなる。
　なお、図３に示す2019年のドラッグ・ラグ期間

（中央値）は41.3％と突出していた。その内訳をみ
たところ、ドラッグ・ラグが60か月以上の品目が
10品目と前年の２倍発生していた。同年でこれら
の品目が多かった理由は調査には及んでいない。
　3－3章ではドラッグ・ラグを生じた品目の特徴
を探るべく、開発企業分類について分析した。欧
米と日本で承認取得企業が異なる医薬品の影響が
大きいことが示された。内訳をみると欧米で承認
取得する海外新興企業の割合の増加があり、これ
は昨今の潮流である創薬の担い手が新興企業に変
遷してきている一端と捉えることが出来る。さら
には、欧米で新興企業が承認取得した医薬品を日
本で承認取得を担うのは日本製薬企業が主である
事を確認した。ドラッグ・ラグ期間（中央値）と
しては経年的な縮小傾向が観察されたものの、依
然2020－2022年で51.5ヵ月と長い。また、欧米で
海外製薬企業が承認取得し、異なる海外製薬企業
が日本で承認取得した医薬品もドラッグ・ラグ期
間が大幅に縮小していたことも確認できた。ドラ
ッグ・ラグの発生要因として、欧米と日本での承
認取得企業が異なることは示されたが、その提携
や協業などのタイミングや実態の調査には至って
いない。しかしながら、この10年間でラグ期間を
短縮してきた実態から、さらなるドラッグ・ラグ

10）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」政策研ニュース No.70（2023年11月）

図15　上位４領域の３年ごとにおける中央値推移
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短縮やドラッグ・ロス解消の糸口が見えている可
能性も考える。これらの提携や協業におけるドラ
ッグ・ラグ短縮の実態については、今後の調査分
析課題である。医薬品承認取得に向けて医薬品の
担い手の移動が行われた時期、臨床ステージと関
連付けて詳細に調査するなど、今後の検討課題で
ある。
　3－4章では薬効領域別の解析を行った。品目数
で上位の疾患領域４群の品目数とラグ期間につい
て推移を調査し、抗悪性腫瘍剤や神経系用剤の領
域で過去にはラグ期間が長かったこと、そして経
時的にラグ期間が短縮したことが確認された。こ
れらの領域は、国際共同治験への日本組み入れが
進んだ領域で、欧米と日本のドラッグ・ラグ解消
の一つの現れである可能性が考えられた３）。他方、
全体品目の中央値と比較し、まだ多くの品目では
改善余地が考えられる。また、直近３年での血液
および造血器官用剤のラグ期間延長も確認された
が、要因究明には至っていない。

５．おわりに

　今回は様々なドラッグ・ラグのうち、新有効成

分含有医薬品であること、2022年までに日本で承
認されている品目であることなど、限定した範囲
での解析である。これらについてこの10年では改
善する様子が示されたが、直近でも半分以上の品
目は16か月以上のラグがあり、改善すべき課題と
考える。これに加えて、ドラッグ・ラグには、
－�未承認薬の分析では、国内開発中の品目があり、

これらはドラッグ・ラグ候補があること
－�新有効成分含有医薬品は日本で承認されていて

も、適応によっては使えない適応外薬において
もドラッグ・ラグがあること

－�ドラッグ・ロスは現時点で開発情報がないが、
国内開発がなされ、ドラッグ・ラグに変わり得
ること

なども見過ごしてはいけないことを付記したい。
　国内未承認薬は2016年以降増加しており、ドラ
ッグ・ラグ／ロス拡大の兆候を報告している１）、２）。
国内の患者様が待ち望む医薬品を世界に遅滞なく
届けるためにも、ドラッグ・ラグ／ロスを改善す
る政策の実現に向け、我々製薬企業と規制当局、
医療関係者との連携をさらなる強化が求められて
いる。
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要約

　2022年に日米欧で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、各極の薬事上特別
措置の影響を踏まえ調査した。2022年の国内の全
承認品目数は174品目、NME数が52品目と最多で
あった。審査期間の中央値は全承認品目で9.4か
月、NME で10.8か月であり例年並みであったが、
欧米と比較した審査期間の中央値は日本が最小と
なった。また、再生医療等製品の承認数は日米欧
いずれにおいても近年増加しており、グローバル
製品数も増加していた。

１．はじめに

　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67
号２） では2021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68号３） では2022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、2022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報
告する。

２．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 14.2 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68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 and 

日米欧の新薬承認状況と審査期間の比較

医薬産業政策研究所　主任研究員　吉浦知絵
医薬産業政策研究所　主任研究員　東　　宏

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－バイオ医薬品の承認状況も踏まえて－」、政策研ニ
ュース No.67（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－2022年承認実績と経年動向調査－」、政策研ニュー
ス No.68（2023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（参照：2023/09/15）

目で見る製薬産業

https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0010.html
https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0010.html
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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、「CDER 
New Molecular Entity（NME） and Original Bio-
logic Approvals Calendar Year」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、「Eu-
ropean Medicines Agency Annual Reports」６）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７）、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、Condition-
al Approval、Exceptional Circumstances、Prior-
ity 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 73）にまと
めた。

３．結果

⑴　新医薬品の承認品目数の日米欧比較

　過去８年間（2015～2022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2022年に174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８年間で最多の承認数であった。米国では
2022年に112品目が承認され、そのうちNMEは37
品目であった。欧州では2022年に164品目が承認さ
れ、そのうち NME は56品目であった。医薬産業
政策研究所での集計開始以来、欧州の承認品目数

は2021年に次ぎ２番目に多く、NME も過去最多
であった。

⑵　�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（2018～2022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）。
　政策研ニュース第68号でも述べたとおり、2022
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、先駆け審査指定制度を含む）
は21品目（40.4％）、迅速審査（優先審査を除く）
は０品目、希少疾病用医薬品（先駆け審査指定制
度を含む）は18品目（34.6％）、先駆け審査指定制
度の指定品目は１品目（1.9％）、条件付き早期承
認制度の適用対象品目は０品目であった。優先審
査、希少疾病用医薬品の NME 数の割合は昨年同
様であり過去最高水準であった。このほか、
COVID-19への対応として特例承認に係る品目が
７品目（うちNME２品目）、緊急承認に係る品目
が１品目であった。
　米国では、2022年に承認されたNME37品目中、

５）Food and Drug Administration （FDA）、NDA and BLA Calendar Year Approvals、https://www.fda.gov/drugs/nda-
and-bla-approvals/nda-and-bla-calendar-year-approvals（参照：2023/09/15）

６）European Medicines Agency、Annual reports and work programmes、https://www.ema.europa.eu/en/about-us/
annual-reports-work-programmes（参照：2023/09/15）

７）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。2023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。https://www.
pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/0003.html（参照：2023/09/15）

図１　過去８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

https://www.fda.gov/drugs/nda-and-bla-approvals/nda-and-bla-calendar-year-approvals
https://www.fda.gov/drugs/nda-and-bla-approvals/nda-and-bla-calendar-year-approvals
https://www.ema.europa.eu/en/about-us/annual-reports-work-programmes
https://www.ema.europa.eu/en/about-us/annual-reports-work-programmes
https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/0003.html
https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/0003.html
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Accelerated approvalを受けた品目が６品目（16.2
％）であり、2011年以降で最多であった昨年14品
目と比較して減少した。Priority reviewは24品目

（64.9％）、Orphan 指定品目は20品目（54.1％）、
Fast Track 指定品目は12品目（32.4％）、Break-
through Therapy 指定品目は13品目（35.1％）で
あり、昨年と同水準であった。
　欧州については、2022年に承認された NME 56
品目中、Accelerated Assessment は５品目（8.9
％）、Orphan指定品目は21品目（37.5％）、Condi-
tional approval を受けた品目は８品目（14.3％）、
Exceptional Circumstances は ７ 品 目（12.5％）、
PRIME指定品目は８品目（14.3％）であった。昨

年は Conditional approval が2014年以降最多品目
数であったが2022年は減少した一方、Exceptional 
Circumstancesは2014年以降最多であり、PRIME
指定品目は2020年の９品目に次いで多い承認数で
あった。

⑶　新医薬品の審査期間の日米欧比較

　日米欧で2022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。
2022年承認品目のそれぞれの審査期間（中央値）
は日本9.4か月、米国11.0か月、欧州12.4か月であ
り、日本の審査期間（中央値）が最小となった。
NME に関しては、2022年承認品目の各審査期間

（中央値）は、日本10.8か月、米国11.0か月、欧州
14.0か月であり、日米の審査期間（中央値）は同
程度であった。

⑷　薬事上の特別措置を受けた品目の審査期間

　2022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 は画期性の高い新薬を対象と

図２　�薬事上特別措置を受けたNMEの全NME数
に対する割合
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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）

2022年 174 9.4 9.1 3.6 52 10.8 11.3 4.4

2021年 135 9.9 9.8 2.6 52 9.9 10.3 3.0

米国（FDA）

2022年 112 11.0 19.5 21.2 37 11.0 17.7 25.3

2021年 114 9.9 14.9 15.4 50 8.0 10.3 5.1

欧州（EMA）

2022年 164 12.4 12.6 5.7 56 14.0 13.8 5.2

2021年 170 12.3 11.8 4.6 51 13.8 12.9 5.9

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2021年の特例承認９品目、2022年の特例承認７品目及び緊急承認
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
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し、審査当局から事前介入を優先的に得られ、さ
らなる審査期間短縮を目指す制度である。（補足
Page 73）
　日本での2022年の優先審査品目承認数は、全承
認品目（37品目）、NME（21品目）であり、審査
期間（中央値）はそれぞれ8.4か月、9.1か月であっ
た。PMDAの設定する目標８）のとおり、37品目中
31品目が９か月以内に承認されていた。また、先
駆け審査指定制度の指定品目として NME の１品
目が承認されており、審査期間は PMDA が目標
とする６か月を達成した。政策研ニュース第68号

で述べたとおり、2022年は公知申請品目の承認が
多く通常審査品目承認数は2021年と比べて増加し
たが、通常審査の審査期間（中央値）は2021年と
同程度であった。
　米国の2022年のPriority review指定品目の承認
数については、全承認品目（40品目）でNME（24
品目）とともに2021年より少なかった。審査期間

（中央値）はそれぞれ8.0か月、8.0か月と2021年と
同じであった。また、審査期間の平均値はそれぞ
れ14.5か月、16.9か月と2021年と比べて増加し、審
査期間のばらつき（標準偏差）も大きかった。FDA
は目標値９）としてPriority reviewでは90％の品目
でレビュー開始からから６か月以内に完了すべく
定めているが、本稿で定義した審査期間は初回の
申請日から承認日までとしており、FDA のレビ
ュー期間に加え申請者がデータ再提出等に要した
期間も含む総期間を示している。また、審査資料
の段階的提出等は考慮していない。Priority re-
view 指定品目のうち20品目はレビュー開始以降
に申請者がデータ再提出を行っており、本稿で定
義した審査期間（申請から承認までに要した期間）
としては長くなっていた。Breakthrough Therapy
指定品目については、16品目（うちNME13品目）
が承認されており、審査期間（中央値）はそれぞ
れ11.5か月、11.0か月であった。昨年同様に日本の
先駆け審査指定品目と比較すると指定品目数が多
かった。
　欧州では、Accelerated Assessment指定品目が
全承認品目で５品目（全て NME）であり、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、2022年のAccelerated Assessment
指定品目の審査期間（中央値）は8.3か月と、指定
を受けていない品目と比較して４か月以上短かっ
た。

⑸　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

８）独立行政法人医薬品医療機器総合機構、業務実績、https://www.pmda.go.jp/about-pmda/annual-reports/0001.html（参
照：2023/09/26）

９）Food and Drug Administration （FDA）、PDUFA VI: Fiscal Years 2018 - 2022、https://www.fda.gov/industry/
prescription-drug-user-fee-amendments/pdufa-vi-fiscal-years-2018-2022（参照：2023/09/26）

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＊
2022年 37 8.4 9.0 4.7 21 9.1 10.3 5.8

2021年 44 8.3 8.1 1.9 21 8.8 8.6 1.7

先駆け審査
指定制度

2022年 1 5.9 5.9 － 1 5.9 5.9 －

2021年 2 8.7 8.7 4.2 2 8.7 8.7 4.2

通常審査
2022年 83 10.8 11.2 2.0 28 11.1 12.1 2.7

2021年 71 11.2 11.2 2.1 25 11.0 11.7 3.2

米国（FDA）

Priority 
review

2022年 40 8.0 14.5 24.5 24 8.0 16.9 31.0

2021年 54 8.0 8.9 5.2 35 8.0 8.6 4.0

Breakthrough
Therapy

2022年 16 11.5 13.2 5.8 13 11.0 13.1 5.8

2021年 18 8.0 8.9 6.0 14 8.0 8.1 2.8

Accelerated
Approval

2022年 8 8.9 9.0 2.0 6 8.9 9.4 1.9

2021年 17 7.7 8.2 3.2 14 7.5 8.4 3.4

Standard 
review

2022年 72 14.5 22.3 18.7 13 14.9 19.1 9.1

2021年 60 12.1 20.3 19.2 15 12.3 14.2 5.2

欧州（EMA）

Accelerated
Assessment

2022年 5 8.3 8.1 0.9 5 8.3 8.1 0.9

2021年 4 8.2 8.3 0.3 4 8.2 8.3 0.3

PRIME
2022年 8 13.1 12.3 4.6 8 13.1 12.3 4.6

2021年 5 10.2 11.0 3.2 5 10.2 11.0 3.2

上記以外
2022年 154 12.4 12.7 5.8 46 14.3 14.3 5.3

2021年 163 12.6 11.9 4.7 44 14.2 13.3 6.1
＊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。
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

https://www.fda.gov/industry/prescription-drug-user-fee-amendments/pdufa-vi-fiscal-years-2018-2022
https://www.fda.gov/industry/prescription-drug-user-fee-amendments/pdufa-vi-fiscal-years-2018-2022
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認年毎（2000～2022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2022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
は、日本10.9か月、米国10.1か月、欧州13.2か月で
あった（表３）。2022年は日本9.4か月、米国11.0か
月、欧州12.4か月と昨年同様の審査期間を維持し

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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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３　審査期間（月数）の推移（全承認品目；2000年～2022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 2.6 114 9.9 14.9 15.4 170 12.3 11.8 4.6
2022 174 9.4 9.1 3.6 112 11.0 19.5 21.2 164 12.4 12.6 5.7
合計 2274 10.9 14.3 13.0 2213 10.1 17.2 18.3 1706 13.2 13.3 5.4

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2010年の特例承認２品目、2020年の特例承認１品目、2021年の特例承認９品目、2022年の特例承認７品目及び緊急承認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
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ており、中央値としては日本が最小となった。年
次推移でみると、2011年に日本で大幅な審査期間
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か月程度、欧州も2015年からは
審査期間を短縮（約12か月）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10.3か月、米国9.7
か月、欧州14.1か月であった（表４）。2022年の審
査期間（中央値）は、日本10.8か月、米国11.0か
月、欧州14.0か月であり、米国で審査期間（中央
値）が2021年と比べ３か月増加したものの、日欧
では昨年と同程度の審査期間であった（図４）。

⑹　バイオ医薬品の審査期間の日米欧比較

　近年、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10）。政策研ニュース第
67号では、バイオ医薬品の高い指向能力から高い
有効性や画期性が期待され、結果として薬事上特
別措置を受けやすく審査期間が短縮する傾向があ
るのではないかと仮説を立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
試みており、今回のニュースにおいても同様に分

析を実施した。
　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（2013～2022年）の
審査期間（月数）を表５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137品目のバイオ医薬品がNMEとして承認され
ており、全体の審査期間（中央値）は10.3か月で
あった。特に2022年は過去最多であった2021年の
24品目に次ぐ23品目が承認されていた。米国での
承認は115品目であり、集計年全体の審査期間（中
央値）は10.1か月であった。欧州での承認は160品
目であり、集計年全体の審査期間（中央値）は13.6
か月であった。比較参考として非バイオ医薬品の
NME における承認年毎（2013～2022年）の審査
期間（月数）を表６に示す。バイオ医薬品と非バ
イオ医薬品の審査期間（中央値）を比較すると、
2022年は日本でそれぞれ11.4か月、10.4か月と同程
度であり、欧米ではバイオ医薬品の審査期間（中
央値）の方が短かった。バイオ医薬品の該非が審
査期間に与える影響は小さく前回の調査同様の結
果となった。少なくとも、日米欧いずれにおいて
もバイオ医薬品は非バイオ医薬品と同程度の審査
期間が見込めると言える。

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の国籍－2021年の動向－」、政策研ニュース No.67（2022年11月）

表４　審査期間（月数）の推移（NME；2013年～2022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
2022 52 10.8 11.3 4.4 37 11.0 17.7 25.3 56 14.0 13.8 5.2
合計 424 10.3 11.0 5.8 428 9.7 12.4 14.3 406 14.1 14.5 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：�2020年の特例承認１品目、2021年の特例承認６品目、2022年の特例承認２品目及び緊急承認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
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表５　バイオ医薬品の審査期間（月数）の推移（NME；2013年～2022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 2.6 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
2022 23 11.4 12.4 5.3 14 9.9 14.8 9.8 29 13.3 13.1 5.9
合計 137 10.3 11.4 7.8 115 10.1 11.1 6.6 160 13.6 14.1 6.6

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２：2021年の特例承認５品目、2022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

表６　非バイオ医薬品の審査期間（月数）の推移（NME；2013年～2022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
2022 29 10.4 10.4 3.3 23 11.9 19.4 31.4 27 14.3 14.6 4.4
合計 287 10.3 10.7 4.5 313 8.1 12.9 16.3 246 14.3 14.7 4.2

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：�2020年の特例承認１品目、2021年の特例承認１品目、2022年の特例承認１品目及び緊急承認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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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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⑺　再生医療等製品の承認数の日米欧比較

　政策研ニュース第68号では2022年に日本で新た
に承認を受けた再生医療等製品６品目を報告した
が、調査方法にて述べた通り、本稿の承認数の集
計対象を日本は PMDA ホームページの「新医薬
品の承認品目一覧」に掲載されている医薬品とし
たことから再生医療等製品は対象外である。また、
米国についてもFDAの「CDER Drug and Biolog-
ic Approvals for Calendar Year」に掲載されてい
る医薬品としたことから、再生医療等製品に相当
する製品は対象外である。一方で欧州に関しては、
EMA が中央審査方式にて承認し、「European 
Medicines Agency Annual Reports」に掲載され
た医薬品を対象に集計したが、再生医療等製品に
相当する製品についても対象に含まれる。
　ここでは、日本における再生医療等製品に相当
する製品の日米欧における近年の承認数について
報告する。日本は、PMDAホームページの「新再
生医療等製品の承認品目一覧」11） に掲載されてい
る医薬品とし、品目数は承認・一変別が「承認」
として記載されたものを対象とし、「一変」は含ま
ない。集計期間は再生医療等製品が新たに定義さ
れた現行の薬機法の施行後である2015年以降を対
象とした。米国は、FDA ホームページの「Ap-
proved Cellular and Gene Therapy Products」12）

に掲載されている医薬品を対象として初回の承認
を受けた年にて集計した。欧州は、EMA が中央
審 査 方 式 に て 承 認 し、「European Medicines 
Agency Annual Reports」に掲載された医薬品の
うち、ATMP（Advanced therapy medicinal prod-
ucts）指定13）を受けて承認された品目を対象とし
た。
　日本、米国、及び欧州で承認された再生医療等

製品に相当する製品の新規承認数（2015～2022年）
及び2022年末時点で日米欧いずれか２極以上の承
認を受けた製品数を図６に示した。日本では2015
年から2022年までに15製品が新規に承認を受けて
おり、うち７製品は欧米いずれかまたは両方で承
認を受けた品目であった。製品名、各極での承認
年および審査期間を表７に示した。
　米国および欧州では2015年から2022年までにそ
れぞれ19製品及び20製品が新規に承認を受けてお
り、それぞれ12製品、13製品が2022年末までに日
米欧の２極以上で承認を受けていた。日米欧いず

11）独立行政法人医薬品医療機器総合機構、新再生医療等製品の承認品目一覧、https://www.pmda.go.jp/review-services/
drug-reviews/review-information/ctp/0004.html（参照：2023/09/15）

12）Food and Drug Administration （FDA）、Approved Cellular and Gene Therapy Products、https://www.fda.gov/
vaccines-blood-biologics/cellular-gene-therapy-products/approved-cellular-and-gene-therapy-products（参照：2023/09/15）

13）European Medicines Agency Advanced therapy medicinal products：遺伝子、組織、または細胞に基づいたヒト用の医
薬品であり、遺伝子治療薬、体細胞治療薬、組織工学的医薬品の３分類がある。EMA による中央審査方式が適用され、
Committee for Advanced Therapies（CAT）を中心とした科学的評価体制、中小企業向けの研究開発支援、市販後安全
性評価に関する支援体制などが整備されている。https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/
advanced-therapy-medicinal-products-overview（参照：2023/09/15）

図６　再生医療等製品の新規承認数（2015～2022）
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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７　再生医療等製品の疾患分類
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L01 抗悪性腫瘍剤 S 感覚器官用剤 N 神経系用剤

C 循環器官用剤 L04 免疫抑制薬 B 血液及び造血器官用剤

D 皮膚科用剤 M 筋骨格筋用剤 L03 免疫賦活薬

J 全身性抗感染症薬 その他、分類なし

出所：�PMDA、FDA、EMA の各公開情報、「明日の新薬
（テクノミック制作）」のATC分類をもとに医薬産
業政策研究所にて作成

https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/ctp/0004.html
https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/ctp/0004.html
https://www.fda.gov/vaccines-blood-biologics/cellular-gene-therapy-products/approved-cellular-and-gene-therapy-products
https://www.fda.gov/vaccines-blood-biologics/cellular-gene-therapy-products/approved-cellular-and-gene-therapy-products
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/advanced-therapy-medicinal-products-overview
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/advanced-therapy-medicinal-products-overview
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れにおいても新規に承認を受けた品目数が増加し
ており、また日米欧いずれか２極以上で承認を受
けたグローバル製品の承認が増えていることがわ
かる。また、図７では承認を受けた再生医療等製
品の対象疾患分類を示した。抗悪性腫瘍剤が最も
多く、日本では感覚器官、神経系を対象とした製
品が複数承認を受けている。
　表７では日本における再生医療等製品の承認年
及び審査期間を同一製品の欧米の審査期間と比較
した。
　表７で示した７品目のうち４品目は欧米初回承
認から１年以内に日本でも承認を受けていた。ま
た、審査期間については７品目のうち５品目が10
か月以内に承認を受けており、欧米と同等以上に
短期間での審査完了が見込めると言える。

４．まとめ・考察

　本稿では、日本、米国、および欧州で2022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。
　2022年の承認品目数は過去８年間において、全

承認品目数と NME 数のいずれにおいても日米欧
で高水準の承認状況であった。薬事上の特別措置
件数についても昨年同様の水準であった。日米欧
いずれにおいても通常審査の審査期間（中央値）
と比較して薬事上の特別措置を受けた品目の審査
期間（中央値）が短縮しており、措置の効果が得
られた結果となっていた。
　2022年に日本で承認を受けた全品目を対象とし
た審査期間の中央値は表３のとおり9.4か月であ
り欧米と比較して日本が最小であり、標準偏差も
3.6か月と小さかった。日本で承認を得るまでの審
査期間が欧米と同程度以上であることは、新規医
薬品への迅速なアクセスを達成するためには非常
に重要な要素であると考えられるため、今後も同
水準の維持を期待したい。また、COVID-19への
対応として2021年の特例承認９品目があったが、
2022年も特例承認７品目及び緊急承認１品目が承
認されており、COVID-19流行への対応の活発化、
迅速化が進んだと言える。
　一方で表１に示したとおり、2022年に米国で承
認を受けた品目の審査期間の中央値は全承認品目
で11.0か月と平年並みであったものの、平均値は

表７　日米欧いずれか２極以上で承認を受けた再生医療等製品（全７品目）

申請会社 製品名 効能・効果
PMDA FDA EMA

承認年 審査期間
（月） 承認年 審査期間

（月） 承認年 審査期間
（月）

1 ノ バ ル テ ィ ス フ
ァーマ株式会社

キムリア点滴
静注

再発又は難治性の CD19陽性の B 細胞性急性
リンパ芽球性白血病、再発又は難治性のCD19
陽性のびまん性大細胞型 B 細胞リンパ腫

2019 11.10 2017 6.87 2018 9.63

2 ノ バ ル テ ィ ス フ
ァーマ株式会社

ゾルゲンスマ
点滴静注

脊髄性筋萎縮症（臨床所見は発現していない
が、遺伝子検査により脊髄性筋萎縮症の発症
が予測されるものも含む）

2020 16.60 2019 7.72 2020 19.29

3 第一三共株式会社 イエスカルタ
点滴静注

再発又は難治性の大細胞型B細胞リンパ腫（び
まん性大細胞型 B 細胞リンパ腫、原発性縦隔
大細胞型 B 細胞リンパ腫、形質転換濾胞性リ
ンパ腫、高悪性度 B 細胞リンパ腫）

2021 9.79 2017 6.60 2018 12.81

4
ブリストル・マイ
ヤーズ スクイブ株
式会社

ブレヤンジ静
注

再発又は難治性の大細胞型B細胞リンパ腫（び
まん性大細胞型 B 細胞リンパ腫、原発性縦隔
大細胞型 B 細胞リンパ腫、形質転換低悪性度
非ホジキンリンパ腫、高悪性度 B 細胞リンパ
腫）、再発又は難治性の濾胞性リンパ腫

2021 8.97 2021 13.63 2022 21.16

5 武田薬品工業株式
会社

アロフィセル
注

非活動期又は軽症の活動期クローン病患者に
おける複雑痔瘻の治療 2021 7.52 － － 2018 24.67

6
ブリストル・マイ
ヤーズ スクイブ株
式会社

アベクマ点滴
静注

再発または難治性の多発性骨髄腫。（付帯条件
あり） 2022 9.69 2021 7.95 2021 15.61

7 ヤンセン ファーマ
株式会社

カービクティ
点滴静注

再発または難治性の多発性骨髄腫。（付帯条件
あり） 2022 9.66 2022 10.97 2022 12.85

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。
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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19.5か月となり標準偏差も大きかった。2022年に
米国で承認を受けた112品目では、既発売製品が10
品目以下の企業14）による製品が63品目（56.3％）で
あり、2021年の114品目における55品目（48.2％）
から増加した。2022年に米国で承認を受けた品目
のうち、既発売製品が10品目以下の企業による製
品の審査期間の中央値及び平均値は12.0か月及び
20.0か月であり、それ以外の企業の審査期間の中
央値及び平均値（それぞれ10.0か月及び18.8か月）
と比較して長かったことから、既発売品の少ない
企業による承認数が多かったことが2022年の審査
期間に影響した可能性が考えられる。なお、欧州
では小規模の企業に対する薬事サポート制度が存
在しており、2016年から2020年の間にこれらの企
業による承認申請の成功率が２倍以上に増加した
とのことである15）。PMDAにおいても従来の対面
助言・事前面談に加えて主に大学、研究機関、ベ
ンチャー企業を対象としたレギュラトリーサイエ
ンス総合相談及びレギュラトリーサイエンス戦略
相談の仕組みが提供されている16）。
　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
などがあるが、欧米の Breakthrough Therapy、
PRIME 件数と比較すると日本の先駆け審査指定

制度による承認件数は少ない。このことが日本に
おける画期性の高い医薬品アクセスへ与える影響
については未解析であるが、欧米と同水準の医薬
品アクセスを維持向上するためには、現行の薬事
上特例措置を最大限有効活用する他さらなる工夫
が必要となる可能性がある。
　昨年の政策研ニュース第67号に引き続きバイオ
医薬品該非別の調査を実施したが、品目数は日米
欧ともに昨年同様に過去最高水準であり、審査期
間に関してはバイオ医薬品該非別に関わらず同程
度であった。また、政策研ニュース第68号でも述
べた再生医療等製品の承認状況の日米欧比較を行
った。再生医療等製品の承認数は日米欧いずれに
おいても近年増加しており、また日米欧いずれか
２極以上の承認を受けるグローバル製品数も増加
していた。審査期間については表７のとおり製品
毎のばらつきがみられるものの日本での審査期間
は10か月程度に収束する傾向も認められた。バイ
オ医薬品、再生医療等製品など、モダリティーに
かかわらず一定の審査期間が見込める点は革新的
医薬品の早期上市へのハードルを下げる点で重要
と考えられる。欧米と同等以上の審査の迅速さの
維持に加え、革新的技術や COVID-19のような不
測の事態に対する対応の柔軟性を期待し、今後も
本稿の解析を継続したい。

14）Evaluate PharmaⓇのパラメーター「Marketed（企業が所有する製品数、全世界対象）」（2023年９月８日時点）にて分
類した。

15）European Medicines Agency、Supports to SMEs:
　　https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/support-smes（参照：2023/09/25）
16）独立行政法人医薬品医療機器総合機構、RS総合相談・RS戦略相談、https://www.pmda.go.jp/review-services/f2f-pre/

strategies/0003.html（参照：2023/09/25）

https://www.pmda.go.jp/review-services/f2f-pre/strategies/0003.html
https://www.pmda.go.jp/review-services/f2f-pre/strategies/0003.html
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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。

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、対象疾病に対する当該品目の開発計画が妥
当であること。

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。

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

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）。

特例承認
海外で流通している医薬品等（緊急時に健康被
害の拡大を防止するため、当該医薬品等の使用
以外に適当な方法がない場合）。

有効性と安全性の両方を早急に「確認」し、迅速な承認を
行う。GMP 調査・国家検定・容器包装の表示などには特
例措置が認められることがある。

緊急承認
すべての医薬品等（緊急時に健康被害の拡大を
防止するため、当該医薬品等の使用以外に適当
な方法がない場合）。

海外でまだ流通されていない医薬品等も対象とし、有効性
が「推定」できれば承認可能となる。GMP 調査・国家検
定・容器包装の表示などには特例措置が認められることが
ある。

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。

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

Fast Track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CHMP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：厚生労働省、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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要約

　新薬増加等によりがん生存率・生存数は向上・
増加傾向にあるが、死因・国民医療費とも第１位
を占め、今後も国民の健康に影響を与え続けると
想定され、がん予防を含むがん対策強化は引き続
き重要と思われる。がん予防研究は、環境・生活
習慣など幅広い分野で進行しており、ある程度政
策に反映されている旨を確認できた。政策の日米
比較では１次予防に殆ど差はなかった。しかし米
国では、社会的要因による医療アクセス格差が意
識され、国民皆保険によりアクセス良好な日本と
違いが見られた。２次予防では、がん検診の重視
は日米とも同様だったが、コミュニケーション・
教育施策や遺伝性がんの遺伝子検査が目標設定さ
れた点において米国が先んじているとの印象を受
けた。更に、日米のがん予防研究に関する政策を
比較した所、リスク層別化により高リスク層に焦
点を当てる全般的方向性は共通していたが、研究
対象（日：アジア地域で多いがんや希少がん・難
治性がんが対象vs米：遺伝性がん症候群が対象）、
研究範囲（日：高リスク層の特定に留まるvs米：
高リスク層へのコミュニケーション・意思決定に
関する研究を含む）、研究手法（日：行動科学を重
視 vs 米：実装科学を重視）などで違いが見られ
た。

１．はじめに

　次世代ヘルスケアをヘルスケアサービスの範囲
拡大の観点より俯瞰した場合、健康寿命延伸のた
めには、「未病・予防」「診断・治療」「予後・共
生」の全てのフェーズが重要であることは論を俟
たない。筆者は政策研ニュースNo.62１）において、
がんサバイバーに焦点を当て、がんの「予後・共
生」の状況を報告した。本号においては、がんの
予防に関する研究の現況、がん予防政策、今後の
がん予防研究の方向性等について概観する。また
米国との比較を行うことで、本邦における「がん
予防」の現状について明らかにすることを目的に
研究を進めた。

２．がんの最新状況

　まずは、がんに関する最新の状況を確認したい。
がん研究者や医療従事者等の尽力により、がん治
療の成果は継続的に向上してきた。また、政策研
ニュース No.69２）において椿原が報告しているよ
うに、治療満足度・薬剤貢献度がともに高い新薬
が増えつつあることも、がん治療の発展に少なか
らず寄与していると思われる。最新の相対５年生
存率、生存数の状況を図１に示す。
　全がん協生存率調査（2023年８月集計）３）によ
ると、５年生存数はほぼ右肩上がりで増加してい
た。また相対５年生存率は、近年の伸びは緩徐で
あるものの、やはり右肩上がり傾向で推移してお

がん予防について

医薬産業政策研究所　統括研究員　伊藤　稔

１）医薬産業政策研究所　「がんサバイバーにおける疾病との共生」政策研ニュース　No.62（2021年３月）
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承認状況」政策研ニュース　No.69（2023年

７月）
３）全国がんセンター協議会　全がん協生存率共同調査（2023年８月集計）　https://www.zengankyo.ncc.go.jp/etc/index.html

Points of View

https://www.zengankyo.ncc.go.jp/etc/index.html
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り、がん治療の発展を反映していると思われた。
　しかし、国民の健康に対するがんの影響は依然
として大きいと思われる。図２に1960年から2021
年の主要死因別死亡数年次推移を示す。グラフか
らも読み取れるように、がん（悪性新生物）は1981
年から死因の第１位で、その後も一貫して増加し
ており、最近では総死亡の約３割を占めている。
第２位の心疾患の約1.78倍の死亡数であり、国民

の健康に対する影響は顕著と言える。
　また、がん（悪性新生物）の国民医療費並びに
国民医療費における占有率の推移を図３に示す。
がんの国民医療費はほぼ右肩上がりで推移してお
り、近年では４兆円を超えている。占有率も右肩
上がりで推移しており、2008年以降一貫して第１
位を占め、2020年には13.4％と第２位の「筋骨格
系及び結合組織の疾患」の約1.66倍が費やされて
いる。このようにがんは死因の面でも、国民医療
費の面でも、国民の健康に対して依然として大き
な影響を有している。
　図４に年齢階級別の全国がん罹患数の将来推計

図１　相対５年生存率・生存数の推移
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出典：�全国がんセンター協議会の生存率共同調査（2023年
８月集計）３）による

出所：上記データから医薬産業政策研究所にて作成

図３　悪性新生物の国民医療費・占有率
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出典：�公益財団法人 がん研究振興財団 がんの統計2023４）

出所：上記データから医薬産業政策研究所にて作成

図２　主要死因別死亡数年次推移（1960～2021年）
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より一部抜粋

図４　全国がん罹患数（年齢階級別）将来推計
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出典：�全国がん罹患数・死亡数・有病数の将来推計データ
（2015～2039年）５）

出所：上記データから医薬産業政策研究所にて作成

４）公益財団法人 がん研究振興財団　 がんの統計2023
　　https://ganjoho.jp/public/qa_links/report/statistics/pdf/cancer_statistics_2023.pdf
５）平成28年度科学研究費補助金基盤研究（B）（一般）日本人におけるがんの原因・寄与度：最新推計と将来予測　国立がん

研究センターがん情報サービス「がん登録・統計」　全国がん罹患数・死亡数・有病数の将来推計データ（2015～2039年）
　　https://ganjoho.jp/reg_stat/statistics/data/dl/index.html

https://ganjoho.jp/public/qa_links/report/statistics/pdf/cancer_statistics_2023.pdf
https://ganjoho.jp/reg_stat/statistics/data/dl/index.html
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を示す。75歳以上の高齢者を中心に2039年にかけ
て罹患数が増大する推計となっており、がんが引
き続き国民の健康に大きな影響を与え続けること
が予想される。がん予防も含めたがん対策を、一
層強化することが必要であることが示されている
と思われる。

３．がん予防の研究動向

　がん予防の研究動向の概略を把握することを目
的に、日本医療研究開発機構の AMED 研究開発
課題データベース６）を用いて検索を行った（2023
年８月27日）。検索条件７）を脚注に示す。結果とし
て164件の研究プロジェクトが HIT した。内容の
精査を行い、がんを対象とした研究とは明らかに
趣旨が異なると判断された15件を除いた149件に
つき、その研究テーマの類似性に基づきまとめを
行った。結果を表１に示す。がん予防との関連が
深いと思われた研究（83件）と、治療法の開発や
疾患の基礎を探索するようながん予防とは比較的
関連が薄いと思われた研究（66件）を大きく２分
した上で表出した。全体では、治療法開発（治療

薬開発を含む）が最多であったが、がん予防関連
に限定すると、「がん関連ウイルス並びに予防ワク
チン・予防免疫療法の研究」（31件）が最も多く、
次いで「がん予防における遺伝子や遺伝子・環境
の関連性に関する研究」が18件、「スクリーニング
プログラムの研究」が13件との順であった。
　個々の研究を見た場合、「がん関連ウイルス並び
に予防ワクチン・予防免疫療法の研究」において
は、肝臓がん発症に関連する C 型肝炎ウイルス・
B 型肝炎ウイルスに関する研究が各９件・６件と
多く、子宮頸がん発症に関連するヒトパピローマ
ウイルスに関する研究も６件と多かった。「がん予
防における遺伝子や遺伝子・環境の関連性に関す
る研究」においては、一般的な固形がんは勿論、
希少がん（AYA 世代のがんを含む）に対し、ゲ
ノムの観点からアプローチする研究が特徴的であ
った。「スクリーニングプログラムの研究」におい
ては、複数の検査を組み合わせた新たなスクリー
ニングの有用性に関する研究が特徴的であった。
AMED研究においては、がん予防に関する幅広い
テーマについて研究が進行していることが確認で

表１　がん予防に関するAMED研究の概略

大区分 テーマ区分 テーマ数 構成比 がん予防関連構成比

がん予防
関連

がん関連ウイルス並びに予防ワクチン・予防免疫療法の研究 31 20.8％ 37.3％
がん予防における遺伝子並びに遺伝子・環境の関連性の研究 18 12.1％ 21.7％
スクリーニングプログラムの研究 13 8.7％ 15.7％
がんリスク評価ツールの研究 6 4.0％ 7.2％
腸内細菌とがんの関連性の研究 5 3.4％ 6.0％
環境の影響の研究 4 2.7％ 4.8％
画像診断技術の研究 4 2.7％ 4.8％
生活習慣の影響の研究 1 0.7％ 1.2％
再発予測モデルの研究 1 0.7％ 1.2％

がん予防
以外

治療法研究 36 24.2％
基盤整備的研究 14 9.4％
疾患基礎研究 10 6.7％
疫学的研究 4 2.7％
薬剤学的研究 2 1.3％

出典：AMED 研究開発課題データベース６）（2023年８月27日）
出所：上記データから医薬産業政策研究所にて作成

６）AMED 研究開発課題データベース　https://amedfind.amed.go.jp/amed/index.html
７）検索条件：全項目を対象に、検索語「がん予防、癌予防、発がん予防、癌防止、がん防止、発癌抑制、発がん抑制、ガ

ン予防、発ガン予防、ガン防止、Cancer prevention、cancer prevention、cancer inhibition、inhibition of carcinogenesis」
にてフリーワード検索を実施した。
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きた。
　引き続きPubMed検索等を活用し、がん予防に
関連する公表論文を縦覧することで表１を拡張
し、主要ながん予防研究のまとめ（表２８））を作
成した。全ての研究については確認できていない
ため、網羅性には問題が残るものの、グローバル
におけるがん予防研究の主要な動向は把握できて
いると思われる。参考とした公表論文については
巻末に纏めを示す。
　①「環境の影響の研究」では、大気汚染、水道
中の汚染物質、農薬（化学物質暴露）、日光への暴
露、騒音等の環境因子のがん発症リスクに対する
影響が検討されていた。
　②「生活習慣の影響の研究」では、喫煙、肥満、
過剰なアルコール摂取等の生活習慣のがん発症リ
スクに対する影響が検討されていた。
　③「栄養とがん予防の研究」では、果物・野菜・
食物繊維等の摂取、脂肪摂取、緑茶の消費、抗酸

化物質（ビタミンC、ビタミンE、βカロチン）の
摂取、肉類（赤身肉、加工肉）の摂取等の栄養素
摂取とがん発症リスクに対する影響が検討されて
いた。
　④「運動とがん予防の研究」では、運動（身体
活動）レベルと膀胱がん、乳がん、大腸がん、子
宮がん、食道がん、腎臓がん、胃がん等の多種の
がん発症リスク低下との関係が検討されていた。
　⑤「ストレスとがんリスクの関連性の研究」で
は、ストレスとがん発症リスクとの関係が、生物
学的経路（内分泌や免疫への影響）、行動経路（ス
トレス誘発性の行動への影響：喫煙・飲酒・睡眠
障害・肥満等）、DNA 損傷等の３観点より検討さ
れていた。
　⑥「腸内細菌とがんの関連性の研究」では、腸
内マイクロバイオームと大腸がん、胃がん、肝が
ん、膵がん等との関連が検討され、糞便微生物叢
に基づくスクリーニングの実現可能が検討されて

表２　がん予防に関する主な研究のまとめ

大区分 テーマ区分 主な内容

環境 ①環境の影響の研究 環境因子（大気汚染、騒音、紫外線、化学物質暴露など）とがん発症リスク
の関連性を調査

生活習慣

②生活習慣の影響の研究 生活習慣（喫煙、飲酒、肥満など）とがん発症リスクの関連性を研究

③栄養とがん予防の研究 食事や栄養素（野菜・脂肪・抗酸化物質など）の摂取とがん発症リスクの関
連性を研究

④運動とがん予防の研究 運動とがん発症リスク低下の関連性を研究（膀胱がん、乳がん、大腸がん、
子宮がん、食道がん、腎臓がん、胃がん）

個人体質

⑤�ストレスとがんリスクの関連
性の研究

ストレスとがん発症リスクの関連性（免疫等の生物学的経路、生活習慣等の
行動経路、DNA 損傷等）を研究

⑥�腸内細菌とがんの関連性の研
究

腸内細菌組成とがんの関連性を研究し、腸内環境改善ががん予防にどのよう
に影響するか研究

⑦�がん予防における遺伝子並び
に遺伝子・環境の関連性の研究

遺伝子変異や遺伝子変異＋環境因子（喫煙や飲酒）の相互作用とがん発症リ
スクの関連性を研究

診断

⑧がんリスク評価ツールの研究 がんリスク評価ツール開発により、高リスク者を特定する研究
⑨�スクリーニングプログラムの

研究
特定腫瘍マーカーによる精度向上、マルチモーダルスクリーニングプログラ
ム（複数組み合わせ）による精度向上等

⑩画像診断技術の研究 MRI の高分解能化、PET-CT の統合、3D マンモグラフィー技術、光コヒー
レンストモグラフィ（OCT）

介入 ⑪�がん関連ウイルス並びに予防
ワクチン・予防免疫療法の研究

がん関連ウイルスに対するワクチン（HPVワクチン、肝炎ワクチン等）開発
による予防接種

再発予測 ⑫再発予測モデルの研究 バイオマーカー・遺伝子解析などによる、がん再発予測モデルの構築に向け
た研究

出所：医薬産業政策研究所にて作成

８）がん対策推進基本計画における記載等を参考に、使用した公表論文の内容類似性によりテーマ区分を表記した。また
テーマ区分を代表するに相応しい大区分を案出・表記した。
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いた。
　⑦「がん予防における遺伝子並びに遺伝子・環
境の関連性の研究」では、特定の遺伝子変異とが
ん発症リスクの関連並びに特定の遺伝子変異に環
境因子（喫煙、アルコール摂取）が加わった場合
のがん発症リスクの関連が検討されていた。
　⑧「がんリスク評価ツールの研究」では、乳が
ん、大腸がん、前立腺がん等に対する複数のがん
リスク評価ツールに対する検討がなされていた。
　⑨「スクリーニングプログラムの研究」では、
腫瘍マーカーの精度向上、複数スクリーニング方
法を組み合わせたマルチモーダルスクリーニング
プログラムの検討、個人のリスクを考慮したパー
ソナライズドスクリーニングプログラムの検討等
がなされていた。
　⑩「画像診断技術の研究」では、画像診断の高
分解能化、PET-CT の統合９）、3D マンモグラフ
ィー技術の検討、大腸内視鏡検査を非侵襲的に行
うためのバーチャル大腸内視鏡技術の検討、微細
な組織イメージングを可能とする光画像診断技術
等が研究されていた。
　⑪「がん関連ウイルス並びに予防ワクチン・予
防免疫療法の研究」では、子宮頸がんに関係する
ヒトパピローマウイルス、肝がんに関係するB型
肝炎ウイルス並びにC型肝炎ウイルス、胃がんに
関係するヘリコバクター・ピロリ等へのがんリス
ク軽減のためのワクチン開発が研究されていた。
　⑫「再発予測モデルの研究」では、これまでの
一次予防（発症抑制）、二次予防（早期発見）とは
異なり、三次予防（再発予防）に主眼を置き、主
にゲノムアッセイによる再発リスクを評価する研
究が実施されていた。
　以上のようにがん予防に関連する研究は、環境、

生活習慣、個人の体質、診断、介入、再発予測な
ど幅広い分野で研究が進められている。これらの
研究成果が社会実装されるためには、費用対効果
や社会的な受容性（社会の受け入れ易さ）を含む
研究の有用性を慎重に検討し、十分なエビデンス
を確立する必要がある。決して容易な取り組みで
はないが、がん予防の国民の健康に対する重要性
を鑑み、着実に進行されることに期待したい。次
章においては、がん予防に関連する研究成果がど
のように政策反映されているかを把握することを
目的に、本邦におけるがん対策を確認し、米国の
政策と比較することで、その特徴を明確にしたい。

４．がん予防政策の日米比較

　本邦のがん対策の基本は、がん対策推進基本計
画である。2018年３月に閣議決定された第３期が
ん対策推進基本計画（以下、第３期基本計画）10）

は、2022年６月の中間評価（以下、第３期中間評
価）11）を経て、2023年３月閣議決定された第４期
がん対策推進基本計画（以下、第４期基本計画）12）

へ移行した。第３期中間評価における個別目標と
その結果から第４期基本計画制定の一連の流れを
詳細に見ることで、本邦におけるがん予防対策の
動向を確認する。
　WHO の「がんの約40％は予防できるため、が
ん予防は、全てのがん対策において、最も重要で
費用対効果に優れた長期的施策となる」13）との主
張を受け、第３期基本計画の分野別施策と個別目
標において「科学的根拠に基づくがん予防・がん
検診の充実」が謳われ、「がんの１次予防」と「が
んの早期発見及びがん検診（２次予防）」が規定さ
れた。第３期基本計画における主な個別目標と第
３期中間評価の結果を表３に示す。

９）PET-CTの統合では、陽電子放出断層撮影とコンピュータ断層撮影を統合することで、代謝情報と解剖情報を組み合わ
せた画像により、がんの転移や評価が高い精度で実施される。

10）厚生労働省　がん対策推進基本計画（第３期）〈平成30年３月〉　https://www.mhlw.go.jp/file/06-Seisakujouhou-
10900000-Kenkoukyoku/0000196975.pdf

11）厚生労働省　がん対策推進基本計画　中間評価報告書（第３期）〈令和４年６月〉　https://www.mhlw.go.jp/content/�
10900000/000951659.pdf

12）厚生労働省　がん対策推進基本計画（第４期）（令和５年３月28日閣議決定）　https://www.mhlw.go.jp/content/�
10900000/001138884.pdf

13）World Health Organization; 2007. Cancer Control: Knowledge into Action: WHO Guide for Effective Programmes.　
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/24716262/

https://www.mhlw.go.jp/file/06-Seisakujouhou-10900000-Kenkoukyoku/0000196975.pdf
https://www.mhlw.go.jp/file/06-Seisakujouhou-10900000-Kenkoukyoku/0000196975.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10900000/000951659.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10900000/000951659.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10900000/001138884.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10900000/001138884.pdf
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/24716262/
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　がん１次予防の個別目標として、喫煙について
は、①成人喫煙率を12％とすること、②妊娠中の
喫煙をなくすこと、③20歳未満の喫煙をなくすこ
とが目標とされた。飲酒については、2022年まで
に生活習慣病のリスクを高める量を飲酒している
者を男性13.0％・女性6.4％とするとされた。また
運動習慣のある者を、20～64歳：男性36.0％・女
性33.0％、65歳以上：男性58.0％・女性48.0％とす
る旨が目標とされた。がんの早期発見及びがん検
診（２次予防）の個別目標については、男女とも
がん検診受診率の目標値を50％、精密検査受診率
の目標値を90％、「職域におけるがん検診に関する

ガイドライン（仮称）」を１年以内に策定し職域で
の普及を図る旨の３点が規定された。10）

　これらの目標に対する第３期中間評価の結果
は、表３に示した通りであった。がん１次予防の
個別目標については、成人喫煙率は改善が不十分
であり、目標達成には更に4.7％の減少が必要であ
った。妊娠中の喫煙率、未成年者の喫煙率は減少
傾向が見られた。高リスク飲酒者の割合は、男性
では横ばい、女性では増加しており改善が必要で
あるとされた。また、運動習慣のある者の割合は、
減少傾向であり改善が必要であると言及されてい
る。がんの早期発見及びがん検診（２次予防）の

表３　がん予防の個別目標（第３期基本計画）並びに第３期中間評価における評価
区分 第３期基本計画 個別目標 第３期基本計画 中間評価 ※評価

が
ん
の
１
次
予
防

喫
煙

①2022年度までに成人喫煙率を12％とする ①17.7％（2017年）→17.8％（2018年）→16.7％（2019年） △
②2022年度までに妊娠中の喫煙をなくす ②3.8％（2013年）→2.7％（2017年）→2.0％（2020年） △

③2022年度までに20歳未満の喫煙をなくす

男子 女子

中学１年 1.2％（2014年）
→0.5％（2017年）

0.8％（2014年）
→0.5％（2017年） △

高校３年 5.6％（2014年）
→3.1％（2017年）

2.5％（2014年）
→1.3％（2017年） △

飲
酒

生活習慣病のリスクを高める量の飲酒をしている者の減少
男性：13.9％（2015年）→13.0％（2022年）とする 男性：14.7％（2017年）→15.0％（2018年）→14.9％（2019年） ×
女性： 8.1％（2015年）→ 6.4％（2022年）とする 女性：8.6％（2017年）→8.7％（2018年）→9.1％（2019年） ×

運
動

運動習慣のある者の増加

20～64歳

男性：24.6％（2015年）→36.0％（2022年）と
する 20～65歳

男性：26.3％（2017年）→21.6％（2018年）
→23.5％（2019年） ×

女性：19.8％（2015年）→33.0％（2022年）と
する

女性：20.0％（2017年）→16.6％（2018年）
→16.9％（2019年） ×

65歳以上

男性：52.5％（2015年）→58.0％（2022年）と
する 65歳以上

男性：46.2％（2017年）→42.9％（2018年）
→41.9％（2019年） ×

女性：38.0％（2015年）→48.0％（2022年）と
する

女性：39.0％（2017年）→36.5％（2018年）
→33.9％（2019年） ×

２
次
予
防

①がん検診の受診率の目標値を50％とする

男性 女性

胃がん 46.4％（2016年）
→48.0％（2019年）

35.6％（2016年）
→37.1％（2019年） △

肺がん 51.0％（2016年）
→53.4％（2019年）

41.7％（2016年）
→45.6％（2019年） △

大腸がん 44.5％（2016年）
→47.9％（2019年）

38.5％（2016年）
→40.9％（2019年） △

子宮頸がん ― 42.4％（2016年）
→43.7％（2019年） △

乳がん ― 44.9％（2016年）
→47.4％（2019年） △

②精密検査受診率の目標値を90％とする

胃がん 81.7％（2015年X線）→80.7％（2016年X線）・83.6％
（2016年内視鏡）→85.4％（2018年）→84.1％（2019年） △

肺がん 83.5％（2015年）→83.0％（2016年）→83.1％（2018年）
→83.0％（2019年） ×

大腸がん 70.1％（2015年）→70.6％（2016年）→70.3％（2018年）
→69.8％（2019年） ×

子宮頸がん 74.4％（2015年）→75.4％（2016年）→75.0％（2018年）
→74.6％（2019年） △

乳がん 92.9％（2015年）→87.8％（2016年）→89.2％（2018年）
→89.2％（2019年） ×

③�「職域におけるがん検診に関するガイドライン（仮称）」
を１年以内に策定し、職域での普及を図る。

③�「職域におけるがん検診に関するマニュアル」を2018年３月に公
表し、科学的根拠に基づくがん検診の普及啓発に取り組んでいる。 ○

※評価　○：目標を達成、△：改善傾向が見られるが目標に未達、×：悪化傾向が見られ目標に未達
出典：厚生労働省　がん対策推進基本計画（第３期）10）、がん対策推進基本計画　中間評価報告書（第３期）11）

出所：上記データより医薬産業政策研究所にて作成
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個別目標については、がん検診受診率は、いずれ
の検診でも増加傾向であったものの、男性肺がん
を除く全領域で目標値50％は未達であった。精密
検査受診率については、多くのがん種で十分とは
言えず改善が必要と評価された。職域におけるが
ん検診については、2018年３月に「職域における
がん検診に関するマニュアル」14）が公表され、科
学的根拠に基づくがん検診の普及啓発に取り組ん
でおり、取組について評価できるとされた。11）

　これらの結果・評価を受け、2023年３月に第４
期がん対策推進基本計画が閣議決定された。がん
予防については、第３期基本計画を引き継ぎ、が
んの１次予防、がんの２次予防（がん検診）が規
定されている。がんの１次予防の個別目標として
は、栄養・食生活、身体活動・運動、飲酒、喫煙
といった生活習慣の改善（リスクファクターの低
減）について、「次期国民健康づくり運動プラン15）」
で定める目標値の達成を目指すとされた。また、

HPV（ヒトパピローマウイルス）、肝炎ウイルス、
HTLV-1（ヒト T 細胞白血病ウイルス１型）とい
った発がんに寄与するウイルス・細菌感染の減少
を目指す旨が明記された。ウイルス・細菌感染の
減少については、第３期基本計画においても言及
はあったものの個別目標として設定がなかった
が、第４期基本計画では個別目標とされた。がん
の２次予防（がん検診）の個別目標としては、が
ん検診受診率を向上させ、指針（がん予防重点健
康教育及びがん検診実施のための指針16））に基づ
く全てのがん検診（胃がん、子宮頸がん、肺がん、
乳がん、大腸がん）において、受診率60％を目指
すとされた。がん検診の精度管理を向上させると
ともに、精密検査受診率90％を目指す旨も設定さ
れた。第４期基本計画における主な個別目標を
表４に示す。
　第４期基本計画におけるがん１次予防の個別目
標は、第３期中間評価の結果が特に不十分と思わ

表４　がん予防の個別目標（第４期基本計画）

区分 個別目標

が
ん
の
１
次
予
防

①�栄養・食生活、身体活動・運動、飲酒、喫煙といった生活習慣の改善（リスクファクターの低減）については、「次期国民健
康づくり運動プラン」で定める目標値の達成を目指す。

栄養・食生活

適正体重を維持している者の増加（2032年目標値：66％）
児童・生徒における肥満傾向児の減少（目標調整中）
バランスの良い食事を摂っている者の増加（2032年目標値：55％）
野菜摂取量の増加（2032年目標値：350g）
果物摂取量の改善（2032年目標値：200g）
食塩摂取量の減少（2032年目標値：７g）

身体活動・運動
日常生活における歩数の増加（2032年目標値：7,100歩）
運動習慣者の増加（2032年目標値：40％）
運動やスポーツを習慣的に行っていないこどもの減少（目標調整中）

飲酒
生活習慣病リスクを高める量を飲酒している者の減少（2032年目標値：10％）
20歳未満の者の飲酒をなくす（2032年目標値：０％）

喫煙
喫煙率の減少（2032年目標値：12％）
20歳未満の者の喫煙をなくす（2032年目標値：０％）
妊娠中の喫煙をなくす（目標調整中）

② HPV、肝炎ウイルス、HTLV-1といった発がんに寄与するウイルスや細菌への感染の減少を目指す。
２
次
予
防

①がん検診（胃がん、子宮頸がん、肺がん、乳がん、大腸がん）の受診率の目標値を60％とする
②がん検診の精度管理を向上させる
③精密検査受診率の目標値を90％を目指す

出典：厚生労働省　がん対策推進基本計画（第４期）12）、次期国民健康づくり運動プラン15）

出所：上記データより医薬産業政策研究所にて作成

14）厚生労働省　職域におけるがん検診に関するマニュアル　https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-10901000-
Kenkoukyoku-Soumuka/0000204422.pdf

15）厚生労働省　厚生科学審議会 第７回次期国民健康づくり運動プラン（令和６年度開始）策定専門委員会　「国民の健康
の増進の総合的な推進を図るための基本的な方針」　https://www.mhlw.go.jp/content/10904750/001060544.pdf

16）厚生労働省　がん予防重点健康教育及びがん検診実施のための指針（令和５年６月23日一部改正）指針全文
　　https://www.mhlw.go.jp/content/10900000/001114125.pdf

https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-10901000-Kenkoukyoku-Soumuka/0000204422.pdf
https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-10901000-Kenkoukyoku-Soumuka/0000204422.pdf


81政策研ニュース No.70　2023年11月

れた運動・飲酒に関する言及の順位が上がるとと
もに、栄養・食生活が個別目標のトップに設定さ
れたことが特徴的と思われた。２次予防（がん検
診）については、がん検診受診率の目標が60％と
されたことは野心的な目標と思われた。図５に国
民生活基礎調査17）におけるがん検診受診率の推移
を示すが、2019年以降は大腸がん以外のがん種に
おいては受診率の停滞傾向が見られており、一層
の取り組み強化が急務と思われた。新型コロナウ
イルス感染症の一時的影響の可能性もあり、今後
の推移を注意深く見ていくことが必要と思われ
た。
　以上のような本邦のがん予防政策には、表１、
表２に示した多くの研究の成果が取り入れられて
いると思われた。特に表１で最多であったがん関
連ウイルス研究が第４期基本計画・個別目標に新
たに反映されたことや、検診の精度向上が言及さ
れたことは、少なからずがん予防研究の成果が影
響していると思われた。
　一方、米国のがん予防対策では、Healthy People 
2030（以下、HP2030）18）が大きな役割を担ってい
る。政策研ニュースNo.6819）で既に触れているが、
HP2023は、米国保健福祉省（HHS：United States 
Department of Health and Human Services）が

1979年に開始したイニシアチブであり、米国民が
直面する健康上の懸念を特定し、健康増進と疾病
予防の測定可能な（2020年から2030年までの）目
標を設定し、複数のセクターが行動を起こすよう
に設計された国家アジェンダである。HP2030で
は、複数の疾患・健康状態が対象とされているが、
その一つとしてがんが設定されている。20）

　がんは米国における死亡原因の第２位であり、
がんによる死亡率はここ数十年で減少したが、依
然として毎年60万人以上ががんによって死亡して
いる。20）一部のがん種及び一部の人種・民族的少
数派グループでは死亡率が高くなる傾向があり、
これらの格差は、教育、経済的地位、医療アクセ
スなど、社会的要因に関連するとされている。
HP2030においてがん予防に関連する目標を表5－
1に示す。また、日本の第４期基本計画のがんの１
次予防個別目標には、「次期国民健康づくり運動プ
ラン」の一般的な目標が含まれているため、
HP2030においてほぼ相当すると考えられる一般
的目標を表5－2に示した。
　がん予防政策の日米比較を目的に表４、表5－1、
表5－2を縦覧した場合、がんの１次予防に関して
は、栄養・食生活（栄養と健康的な食事－一般）、
身体活動・運動（身体活動－一般）、飲酒（薬物・
アルコールの使用－一般）、喫煙（タバコの使用－
一般）の間には、項目の粒度に多少の違いはある
ものの特段の差はないと思われた。また発癌に関
与するウイルス・細菌感染に関しても、日米とも
に HPV への言及があり、やはり顕著な差は認め
られなかった。
　しかしながら HP2030では、医療のアクセスと
質－全般において「科学的根拠に基づいた予防医
療を受ける成人割合を増やす」との項目が設定さ
れており、既述の社会的要因に関連する格差の克
服が意識されていることは特徴的と思われた。こ
の点では、本邦の国民皆保険による医療アクセス
の良好さを思い起こさせる結果となっていた。一

図５　がん検診受診率の推移
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注：�胃・大腸・肺は40～69歳男女計。乳がんは40～69歳女
性。子宮がんは20～69歳女性の数値である。

出所：�厚生労働省 国民生活基礎調査17）データより医薬産
業政策研究所にて作成

17）厚生労働省　国民生活基礎調査　国民生活基礎調査の概況　https://www.mhlw.go.jp/toukei/list/20-21kekka.html
18）Healthy People 2030　https://health.gov/healthypeople
19）医薬産業政策研究所　「糖尿病について」政策研ニュース　No.68（2023年３月）
20）Healthy People 2030 Cancer　https://health.gov/healthypeople/objectives-and-data/browse-objectives/cancer
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方で、「がんを予防するための介入について医療従
事者と話し合う人の割合」との医療従事者とのコ
ミュニケーション・教育が目標設定されている点
は、米国の政策の懐の深さを感じさせた。
　がんの２次予防においては、日米ともがん検診
を重視する傾向は類似していたが、「乳がんや卵巣
がんの遺伝カウンセリングを受けるリスクの高い

女性の割合」「リンチ症候群検査21）を受ける結腸直
腸がん患者の割合」等の遺伝性がんを意識し、遺
伝子検査が目標設定されている点は、米国の政策
に一日の長があると思われた。エビデンスの確立
や財政的課題の解決が重要であるが、本邦におい
ても、遺伝子検査等のより先進的で有用性の高い
がん検査の導入を特定のがんにおいては検討する

表5－1　Healthy People 2030のがん予防関連目標

項目 区分 内容

がん一般
C-10 日焼けを報告する９年生から12年生の生徒の割合を減らす
C-R02 がんを予防するための介入について医療従事者と話し合う人の割合を増やす

予防医療

C-05 乳がん検査を受診する女性の割合を増やす
C-09 子宮頸がん検査を受診する女性の割合を増やす
C-07 結腸直腸がんの検査を受診する成人の割合を増やす
C-D01 乳がんや卵巣がんの遺伝カウンセリングを受けるリスクの高い女性の割合を増やす
C-R03 リンチ症候群検査を受診する結腸直腸がん患者の割合を増やす

呼吸器疾患 C-03 肺がん検査を受診する成人の割合を増やす
出所：Healthy People 2030 Cancer20）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表5－2　Healthy People 2030の一般的目標

項目 区分 内容

栄養と健康的な
食事－一般

NWS-03 成人の肥満の割合を減らす
NWS-06 ２歳以上の人々の果物消費を増やす
NWS-07 ２歳以上の人々の野菜摂取量を増やす
NWS-08 ２歳以上の人々による濃い緑色の野菜、赤とオレンジの野菜、豆とエンドウ豆の消費を増やす
NWS-11 ２歳以上の人々による飽和脂肪の摂取を減らす
NWS-12 ２歳以上の人々のナトリウム摂取量を減らす

身体活動－一般

PA-01 自由時間に身体活動を行わない成人の割合を減らす
PA-02 実質的な健康上の利益を得るために十分な有酸素運動を行う成人の割合を増やす
PA-03 広範な健康上の利益を得るために十分な有酸素運動を行う成人の割合を増やす
PA-04 十分な筋力強化活動を行う成人の割合を増やす
PA-05 十分な有酸素運動や筋力強化活動を行う成人の割合を増やす

薬物・アルコール
の使用－一般 SU-10 過去１か月間暴飲暴食をした21歳以上の人の割合を減らす

タバコの使用
－一般

TU-01 成人の現在の喫煙量を減らす
TU-02 現在の成人の喫煙を減らす
TU-03 現在の成人の紙巻きタバコ、葉巻、パイプ喫煙を減らす
TU-11 過去１年間の成人の禁煙試みの増加
TU-14 喫煙する成人の禁煙成功率を高める

性感染症 IID-07 若年成人のワクチンによって予防される HPV 型の感染を減らす
予防接種－一般 IID-08 HPV ワクチンの推奨用量を受ける青少年の割合を増やす

医療へのアクセス
と質 ― 全般 AHS-08 推奨される科学的根拠に基づいた予防医療を受ける成人の割合を増やす

出所：Healthy People 203018）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

21）リンチ症候群（遺伝性非ポリポーシス性大腸がん）…遺伝性大腸がんの一つ、全大腸がんの２－５％程度が該当し、最
も頻度が高い遺伝性腫瘍の一つとされる。リンチ症候群検査とは、リンチ症候群を特定するための遺伝子検査を意味す
る。
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ことが望ましいと思われた。

５．がん予防研究に関する政策の日米比較

　本邦における（がん予防研究を含む）がん研究
政策の基本はがん研究10か年戦略である。現在の
がん研究10か年戦略22）は文部科学、厚生労働、経
済産業の３大臣合意に基づいて制定され、2014年
度から取り組まれている。がん研究10か年戦略で
は、８つの具体的研究事項が提示されており、そ
の一つとして「がんの予防法や早期発見手法に関
する研究」が規定されている。研究としては、簡
便に幅広く実施可能な手法を開発するとともに、
遺伝素因をはじめとする固定リスクや生活習慣・
感染・環境要因をはじめとする変動リスク等、個
別の要因に関する発がんリスクの層別化・個別化
を的確に行い、個人に最適化された手法を確立す
ることで、個々の実践を可能にすることが求めら
れているとされた。具体的な研究事項の例として
挙げられている研究内容を表６に示す。
　2019年には、「がん研究10か年戦略」の推進に関
する報告書（中間評価）23）が上程された。「がんの
予防法や早期発見手法に関する研究」については、
引き続き未知の発がん要因を探索していくととも
に、これまでに判明した発がんリスクにゲノム情
報から得られた発がんリスク等を統合的に解析す

ることで、より精緻な予防の個別化を進めること
が重要であるとされた。また予防の実践のために、
介入試験などを通じた科学的根拠のある予防実践
法を開発・普及する必要性が言及された。更にコ
ホート研究の重要性が指摘され、中長期的な視野
に立った研究支援の必要性も謳われた。早期発見
については、早期発見困難で、有効な治療法が少
ない膵がん等の難治性がんを中心に重点的に研究
を推進するべきとされた。一方で、生命予後に影
響しないがんの発見、いわゆる過剰診断に着目す
る必要性も指摘された。がん研究10か年戦略（中
間報告）において、戦略の後半期間に取り組むべ
きとされた具体的研究事項を表７に示す。
　2023年度は10か年戦略の最後の年に当たり、「今
後のがん研究のあり方に関する有識者会議」にお
いて次期10か年戦略の検討が行われている。第15
回会議（2023年９月27日）にて、「今後のがん研究

表６　�がん研究10か年戦略におけるがんの予防
法や早期発見手法に関する研究事項

がんの予防法や早期発見手法に関する研究
遺伝情報や感染の有無、疾病罹患、喫煙（受動喫煙を
含む）、食生活、運動等の生活習慣、職住環境等による
個人の発がんリスクの同定と層別化・個別化をめざし
た研究
個人の発がんリスクに応じたリスク低減手法の開発研究
検診への導入をめざした診断技術の開発研究
がんの予防法や新たな検診手法の実用化をめざした大
規模疫学研究

出所：�文部科学省、厚生労働省、経済産業省「がん研究10か年
戦略」について22）より医薬産業政策研究所にて作成

表７　�がん研究10か年戦略（中間報告）で指摘さ
れた戦略の後半期間に取り組むべき研究

がんの予防法や早期発見手法に関する研究
がん発症リスク因子につきゲノム解析等を通してより
理解を深め、腸内細菌叢等の新たな切り口についての
研究や、新たな化学物質の発がんリスクを明らかにす
る研究を推進すべきである。また加熱式たばこの健康
に及ぼす影響等に関する調査研究を推進すべきであ
る。
がん予防（禁煙・適正体重維持など）やがん検診につ
いて、行動科学等の知見を活かし、個々人に行動変容
を促し実践に結びつける科学的介入方法についての研
究を進めるべきである。
がん検診の死亡率減少効果の検証には長い期間を要す
る。実用化を目指した研究を加速するため、死亡率減
少効果の代替となる適切な指標の開発を推進すべきで
ある。
膵がん等の難治性がんについて、工学や理学との異分
野融合も進め、新たな早期発見手法の開発を重点的に
推進すべきである。
HTLV-1やヒトパピローマウイルスなど感染症に起因
するがんの予防法の開発を推進すべきである。

出所：�厚生労働省「がん研究10か年戦略」の推進に関する報告
書（中間評価）23）より医薬産業政策研究所にて作成

22）文部科学省、厚生労働省、経済産業省　「がん研究10か年戦略」について（平成26年４月２日）
　　https://www.mhlw.go.jp/file/04-Houdouhappyou-10901000-Kenkoukyoku-Soumuka/0000042870.pdf
23）厚生労働省　「がん研究10か年戦略」の推進に関する報告書（中間評価）（平成31年４月25日）
　　https://www.mhlw.go.jp/content/10901000/000504881.pdf
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のあり方について」報告書案24）が提示された。今
後変更の可能性があるが、がん予防に関する具体
的研究事項を表８に示す。
　未だ報告書案との位置づけではあるが、１次予
防・２次予防（がん検診）ともリスク層別化との
立場がより強く打ち出されている点、ゲノム解析
やマルチ・オミックス解析等の先進的な技術につ
いて言及されている点、希少がん・難治性がん検
診に関する研究が含まれた点が特に特徴的と思わ
れた。
　米国における（がん予防研究を含む）がん研究
政策の基本はCancer Moonshot25）である。Cancer 
Moonshot は、オバマ政権においてがん対策の進
歩加速のため2016年に開始され、７年間で18億＄

の資金提供が承認された。2022年にバイデン政権
において、その再興と新たな目標（25年以内のが
ん死亡率半減、がん患者・がんサバイバーの生活
改善）が発表された。Cancer Moonshotにおいて
は７つの優先事項が示されているが、その一つと
してがん予防が規定されている。新型コロナ感染
症パンデミック中、推奨されるがん検診を何百万
人が受診不可であり、スクリーニングを以前レベ
ルに戻すには、早期診断で生活の質が劇的に向上
する可能性がある人々への多面的アプローチが必
要とされた。スクリーニング・予防アクセスには、
性別、人種、民族、地域、社会経済的地位に大き
な違いがあり、十分に活用されていない実証済み
スクリーニング法26）の導入改善アプローチ（遠隔
医療・地域社会への直接的関与など）が研究され
ている。また、スクリーニングでは、遺伝性がん
症候群によりがんリスクが高い人々が特に重要と
された。Cancer Moonshotにおける研究への取り
組 み（Cancer Moonshot Research Initiatives27））
におけるがん予防に関連する具体的研究事項を
表９に示す。
　がん予防研究の日米比較を目的に表６・表７・
表８・表９を縦覧した場合、研究対象、研究範囲、
研究手法において違いが見られた。研究対象にお
いては、リスクを層別化し高リスク層に研究の焦点
をより当てようとする全般的な方向性は共通して
いたものの、本邦ではアジア地域で特に多いがん
や希少がん・難治性がんが、米国では遺伝性がん
症候群が主な研究対象とされていることは特徴的
と思われた。また、既述の政策の日米比較同様に、
米国では社会的要因に関連する格差を克服するた
めの研究が含まれていることも研究対象における
特徴と思われた。研究範囲においては、本邦では
高リスク層の特定（希少がん・難治性がん検診等）
に留まるのに対し、米国では遺伝性がん症候群を

表８　�今後のがん研究のあり方について報告書案
のがん予防に関する具体的研究事項

（1－1）�新たなリスク要因の同定やリスク層別化に基づく
１次予防の推進

エビデンスが不十分な遺伝要因や環境要因等が発がん
リスクに与える影響に関する研究。
がんのハイリスク集団を対象とした発がん関連遺伝子
変異を含むゲノム解析、マルチ・オミックス解析等に
関する分子疫学的研究
アジア地域で特に多いがんの１次予防に関する研究
がんとリスク要因が共通する他疾患も含めた総合的な
リスク評価方法についての研究
個人の発がんリスクに応じたリスク低減手法の開発に
関する研究
簡便で幅広く実施できる予防手法や社会システムを用
いた介入方法に関する研究

（1－2）�高リスク層の同定や新たな早期発見手法の活用に
よる２次予防の推進

ゲノム解析、マルチ・オミックス解析等に基づくがん
の早期発見・発症リスク評価に関する研究
がん検診における死亡率減少効果の代替指標や新たな
技術の導入・検証方法に関する研究
新たな検診手法の実用化を目指した研究
リスク層別化等によるがん検診の最適化に関する研究
希少がん・難治性がんの検診の妥当性や有効性に関す
る研究

出所：�厚生労働省「今後のがん研究のあり方について」報告書
案24）より医薬産業政策研究所にて作成

24）厚生労働省　第15回今後のがん研究のあり方に関する有識者会議　資料１「今後のがん研究のあり方について」報告書
案（令和５年９月27日）　https://www.mhlw.go.jp/content/10901000/001150347.pdf

25）National Cancer Institute Cancer Moonshot https://www.cancer.gov/research/key-initiatives/moonshot-cancer-
initiative

26）実証済みスクリーニング法：有用性があることがエビデンスを以って実証されているがんスクリーニング法を意味する。
27）National Cancer Institute Cancer Moonshot Research Initiatives https://www.cancer.gov/research/key-initiatives/　

moonshot-cancer-initiative/implementation
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持つ個人のためのコミュニケーションと意思決定
（の支援）に関する研究が明示されており、この点
においては米国に一日の長があると思われた。
　更に、がん予防（１次予防・２次予防）の実践・
利用拡大を目指すとの全般的方向性は日米とも共
通しているが、その研究手法にも大きな違いがあ
ると思われた。本邦においては、その実践を行動
科学（Behavioural Science）に依拠した研究によ
って進めようとしているのに対し、米国では実装
科学（Implementation Science）に依拠した研究
によって進めようとしている。行動科学とは、人
間の行動を科学的に研究し、その法則性を解明し
ようとする学問であり、社会内の個体間コミュニ
ケーションや意思決定メカニズムなどに焦点が当
てられている。一方、実装科学とは、エビデンス
に基づく介入を、医療機関、医療保険者、都道府
県、市町村などでの日々の活動の中に効果的、効
率的に取り入れ、連続性をもって根付かせる方法
を開発、検証する学問領域で、疾病予防から早期
発見、治療、支持療法、サバイバーシップ、緩和
ケアまで幅広いテーマが扱われる。しかし、実装
科学は学問として新しい領域であるため、方法論、
重要性について本邦ではほとんど認知されていな
いのが現状とされている。28）29）がん予防（１次予
防・２次予防）の実践・利用拡大は、国民性や社
会構造の影響を色濃く受けると思われ、軽々に優
劣を判断することはできないが、公衆衛生プログ
ラムを実装するための体系的アプローチである実
装科学の成果を取り入れ、より幅広い視点で本邦
におけるがん予防の実践・利用拡大を考えていく
ことは意義深いと思われた。

６．まとめ・考察

　がんは、治療満足度・薬剤貢献度がともに高い
新薬が増えつつあり、５年生存率・生存数は増加
傾向で推移している。だが、依然として死因の第
１位を占め、国民医療費及び占有率も第１位で増

表９　�Cancer Moonshot Research Initiatives に
おけるがん予防関連研究

遺伝性がんの予防と早期発見
遺伝性がん症候群を持つ個人を特定しケアするための
アプローチ
遺伝性がん症候群を持つ個人のためのコミュニケーシ
ョンと意思決定
RESPOND研究（アフリカ系アメリカ人男性の前立腺
がんに関する研究：環境要因、遺伝的要因を調査）

実証済みのがん予防および早期発見戦略の利用拡大
がんセンター禁煙イニシアチブ（C3I）・・・がん患者
のための持続可能で効果的な禁煙治療プログラム開発
ヒトパピローマウイルス（HPV）ワクチン接種による
子宮頸がんの一次予防：HPV ワクチン試験
子宮頸がん制御の加速

・�HPVがどのようにがんを発症させるのかについて
の理解促進

・�新しいアッセイと子宮頸がん予防法の発明と検証
・�子宮頸がん検診と HPV ワクチン接種に関する国

内外ガイドラインと推奨事項を統一する
・�スクリーニングとワクチン接種の統合により、グ

ローバルな子宮頸がん対策の取り組みを実現
実装科学による結腸直腸がんのスクリーニングとフォ
ローアップの加速（ACCSIS）

結腸直腸がんスクリーニング・追跡調査を強化する
ためのマルチレベル介入の実現可能性と潜在的有効
性を実証するパイロット研究
結腸直腸がんスクリーニング率が低い対象集団にお
ける多段階介入の実施とその影響をテスト

米国南部平原および南西部のアメリカン・インディア
ン・コミュニティ全体への結腸直腸がんスクリーニン
グ・プログラムの普及
がん対策科学実装センター（IS-C3）・・・農村部少数
民族の間でのがん予防・早期発見戦略の利用拡大

革新的で影響力のある幅広い研究をサポート
実装研究の研究設計・指標を改善するための共有実
装科学手法を開発する
科学的根拠に基づいたがん治療のための最良戦略決
定のための革新的パイロットプロジェクトを実施す
る
実装科学に関するデータリソースを分野内で広く使
用できるように提供する
実施アプローチに関する調査結果をがん研究コミュ
ニティと共有する

出所：�National Cancer Institute Cancer Moonshot Research 
Initiatives26）より医薬産業政策研究所にて作成

28）国立高度専門医療研究センター医療研究連携推進本部　実装科学推進のための基盤構築事業
　　https://www.japanhealth.jp/project/research/2019/4_uchitomi.html
29）保健医療福祉における普及と実装科学研究会（RADISH）　ひと目でわかる実装科学：がん対策実践家のためのガイド
　　https://www.radish-japan.org/files/RADISH-ISaaG-Workbook.pdf
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加傾向にあり、今後も罹患数増加が見込まれるこ
とより、引き続き国民の健康に大きな影響を与え
続けると思われる。がん予防も含めたがん対策強
化が求められると思われた。
　がん予防の研究動向を見ると、環境、生活習慣、
個人の体質、診断、介入、再発予測など幅広い分
野で研究が進められていることが確認できた。本
邦のがん予防政策へのこれら研究成果の反映動向
を確認し、米国の政策と比較した。2018年以来実
施中の第３期がん対策推進基本計画では、１次予
防として喫煙・飲酒・運動が目標設定され、２次
予防としてがん検診受診率、精密検査受診率、職
域におけるがん検診に関するガイドラインの策
定・普及が目標設定されていた。しかしながら2022
年の第３期中間評価においては、ガイドライン策
定は目標を達成したものの、飲酒・運動や一部の
精密検査受診率は悪化傾向が見られ、他の項目は
改善傾向が見られるものの目標未達であり、決し
て十分とは言えない結果であった。これを受け、
2023年に第４期基本計画が閣議決定されたが、が
ん関連ウイルス研究が個別目標に新たに加わった
ことや、検診の精度向上が言及されたことは、が
ん予防研究の成果が少なからず反映されていると
思われた。しかしながら、２次予防において重要
ながん検診は、受診率が近年停滞傾向にあり、一
層の取り組み強化が急務と思われた。
　米国のがん予防対策では Healthy People 2030
が大きな役割を担っているが、１次予防について
は日米の差はほとんどなかった。しかしながら米
国では、医療アクセスにおいて社会的要因に関連
する格差の克服が意識されており、この点は国民
皆保険によりアクセスが良好な日本に分があると
思われた。一方、医療従事者とのコミュニケーシ
ョン・教育が目標設定されている点は、米国の政
策の懐の深さを感じさせた。２次予防については
がん検診を重視する傾向は日米とも同様だった
が、遺伝性がんを意識し遺伝子検査が目標設定さ
れている点では、米国に一日の長があると思われ
た。
　引き続き、将来のがん予防に関係するがん予防
研究に関する政策の動向を確認した。本邦のがん

予防研究政策の方向性は、2014年に制定されたが
ん研究10か年戦略に示されているが、2019年の中
間報告を経て、現在は2024年に開始予定の次期が
ん研究10か年戦略が検討されている。未だ報告書
案との位置づけだが、１次予防・２次予防（がん
検診）ともリスク層別化との立場がより強く打ち
出されている点、ゲノム解析やマルチ・オミック
ス解析等の先進的な技術について言及されている
点、希少がん・難治性がん検診に関する研究が含
まれた点が新たな研究の方向性と思われた。
　一方、米国における（がん予防研究を含む）が
ん研究政策の基本はCancer Moonshotであり、こ
れら研究政策の日米比較を行った。研究対象につ
いては、リスクを層別化し高リスク層に焦点を当
てようとする全般的方向性は日米で共通していた
が、本邦ではアジア地域で特に多いがんや希少が
ん・難治性がんが、米国では遺伝性がん症候群が
主な研究対象とされていることは特徴的であっ
た。研究範囲については、本邦では高リスク層の
特定（希少がん・難治性がん検診等）に留まるの
に対し、米国では遺伝性がん症候群を持つ個人の
ためのコミュニケーション・意思決定（の支援）
に関する研究が明示されており、この点において
は米国に一日の長があると思われた。また、がん
予防の実践・利用拡大を目指すとの全般的方向性
は共通しているが、その研究手法には大きな違い
があると思われた。本邦では行動科学に、米国で
は実装科学に依拠した研究によってその実践を進
めようとしていた。公衆衛生プログラムを実装す
るための体系的アプローチである実装科学の成果
を取り入れ、より幅広い視点でがん予防の実践・
利用拡大を考えていくことは、本邦においても意
義深いと思われた。

７．おわりに

　健康寿命の延伸を目的の一つとする次世代ヘル
スケアにおいては、「疾病の診断・治療」は勿論、

「未病・疾病の予防」「疾患との共生」と視点を拡
大することが大変重要である。特にがんは約40％
が予防できるとされており、がん予防に取り組む
意義は大変大きいと思われた。
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　今後のがん予防のキーワードは「リスク層別化」
にあると思われる。リスク層別化を考えた場合、
ゲノム解析やマルチ・オミックス解析が特に重要
と思われ、この分野で本邦の研究が着実に進んで
いくことに期待したい。また、リスク層別化の後
には、層別化された集団への治療介入が必要とな
ると思われる。いわゆる精密治療に連なる流れで
あり、この分野では製薬産業が貢献できる余地は
大きいと思われた。
　更にがん予防の観点では、がん予防ワクチン30）

の取り組みも製薬産業の貢献余地が大きいと思わ
れる。新型コロナウイルス感染症パンデミック時
のワクチン開発において、製薬産業は相応の社会

貢献を成し遂げたと考えられるが、この知見をが
ん予防に生かすことは大変意義深いと思われる。
　がん予防の研究成果が、実際に社会実装される
ためには、費用対効果や社会的受容性を含む研究
の有用性を慎重に検討し、十分なエビデンスを確
立する必要がある。がん予防研究の日米比較にお
いて言及した行動科学・実装科学は決して二律背
反的なものではなく、統合活用できる可能性があ
る。十分な社会実装を達成するためには、より幅
広い視野でがん予防を考えることが望ましい。が
ん予防の国民の健康に対する重要性を鑑み、社会
実装の取り組みも着実に進行されることに期待し
たい。

30）国立がん研究センター 先端医療開発センター　がん予防ワクチンの開発
　　https://www.ncc.go.jp/jp/epoc/division/immunotherapy/kashiwa/030/030/20170728190425.html
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巻末表　主要ながん予防研究　一覧
区分 主な論文名 掲載誌

環境

①環境の影響の研究
Air pollution and lung cancer incidence in 17 European cohorts: prospective analyses from the Eu-
ropean Study of Cohorts for Air Pollution Effects（ESCAPE）. Lancet Oncol. 2013 Aug;14（9）:813-22.

Meta-analysis of studies on individual consumption of chlorinated drinking water and bladder can-
cer.

J Epidemiol Community Health. 2003 Mar;57（3）
:166-73.

Cancer health effects of pesticides: systematic review. Canadian Family Physician. 2007 Oct;53（10）:1704-11
Sunlight and mortality from breast, ovarian, colon, prostate, and non-melanoma skin cancer: a com-
posite death certificate based case-control study. Occup Environ Med. 2002 Apr;59（4）:257-62.

Road and railway noise and risk for breast cancer: A nationwide study covering Denmark. Environ Res. 2021 Apr;195:110739.

生活習慣

②生活習慣の影響の研究
Smoking and lung cancer: the role of inflammation. Proc Am Thorac Soc. 2008 Dec 1;5（8）:811-5.
Association of Obesity With Survival Outcomes in Patients With Cancer: A Systematic Review and 
Meta-analysis. JAMA Netw Open. 2021 Mar 1;4（3）:e213520.

Alcohol consumption and risk of cancer: a systematic literature review. Asian Pac J Cancer Prev. 2013;14（9）:4965-72.
③栄養とがん予防の研究
Intake of Dietary Fruit, Vegetables, and Fiber and Risk of Colorectal Cancer According to Molecu-
lar Subtypes: A Pooled Analysis of 9 Studies. Cancer Res. 2020 Oct 15;80（20）:4578-4590.

Dietary intake of trans fatty acids and breast cancer risk in 9 European countries. BMC Med. 2021 Mar 30;19（1）:81.
Tea Consumption and Risk of Cancer: An Umbrella Review and Meta-Analysis of Observational 
Studies. Adv Nutr. 2020 Nov 16;11（6）:1437-1452.

The Role of Antioxidants in Cancer, Friends or Foes? Curr Pharm Des. 2018;24（44）:5234-5244.
Consumption of red meat and processed meat and cancer incidence: a systematic review and 
meta-analysis of prospective studies. Eur J Epidemiol. 2021 Sep;36（9）:937-951.

④運動とがん予防の研究
Physical Activity in Cancer Prevention and Survival: A Systematic Review. Med Sci Sports Exerc. 2019 Jun;51（6）:1252-1261.
Physical activity and risks of breast and colorectal cancer: a Mendelian randomisation analysis. Nat Commun. 2020 Jan 30;11（1）:597.
A systematic review and meta-analysis of physical activity and endometrial cancer risk. Eur J Epidemiol. 2015 May;30（5）:397-412.

個人体質

⑤ストレスとがんリスクの関連性の研究
The Central Nervous Mechanism of Stress-Promoting Cancer Progression. Int J Mol Sci. 2022 Oct 21;23（20）:12653.
Psychosocial stress and cancer risk: a narrative review. Eur J Cancer Prev. 2022 Nov 1;31（6）:585-599.
Effects on DNA Damage and/or Repair Processes as Biological Mechanisms Linking Psychological 
Stress to Cancer Risk. J Appl Biobehav Res. 2014 Feb 1;19（1）:3-23.

⑥腸内細菌とがんの関連性の研究
The human gut microbiome as a screening tool for colorectal cancer. Cancer Prev Res（Phila）. 2014 Nov;7（11）:1112-21.
Intestinal bacteria are potential biomarkers and therapeutic targets for gastric cancer. Microb Pathog. 2021 Feb;151:104747.
A faecal microbiota signature with high specificity for pancreatic cancer. Gut. 2022 Jul;71（7）:1359-1372.
⑦がん予防における遺伝子並びに遺伝子・環境の関連性の研究
Average risks of breast and ovarian cancer associated with BRCA1 or BRCA2 mutations detected 
in case Series unselected for family history: a combined analysis of 22 studies. Am J Hum Genet. 2003 May;72（5）:1117-30.

A susceptibility locus for lung cancer maps to nicotinic acetylcholine receptor subunit genes on 15q25. Nature. 2008 Apr 3;452（7187）:633-7.
Genetic susceptibility to esophageal cancer: the role of the nucleotide excision repair pathway. Carcinogenesis. 2009 May;30（5）:785-92.

診断

⑧がんリスク評価ツールの研究
10-year performance of four models of breast cancer risk: a validation study. Lancet Oncol. 2019 Apr;20（4）:504-517.
Strategies for Colorectal Cancer Screening. Gastroenterology. 2020 Jan;158（2）:418-432.
Prostate-Specific Antigen-Based Screening for Prostate Cancer: Evidence Report and Systematic 
Review for the US Preventive Services Task Force. JAMA. 2018 May 8;319（18）:1914-1931.

⑨スクリーニングプログラムの研究
Tumor markers in pancreatic cancer: a European Group on Tumor Markers（EGTM）status report. Ann Oncol. 2010 Mar;21（3）:441-447.
Combined screening with mammography and ultrasound in a population-based screening program. Eur J Radiol. 2018 Apr;101:24-29.
Genomic analyses identify hundreds of variants associated with age at menarche and support a role 
for puberty timing in cancer risk. Nat Genet. 2017 Jun;49（6）:834-841.

⑩画像診断技術の研究

Early detection of pancreatic cancer: impact of high-resolution imaging methods and biomarkers. Eur J Gastroenterol Hepatol. 2016 Dec;28（12）
:e33-e43.

PET/CT in the diagnosis and prognosis of osteosarcoma. Front Biosci（Landmark Ed）. 2018 Jun 1;23（11）
:2157-2165.

Systematic review of 3D mammography for breast cancer screening. Breast. 2016 Jun;27:52-61.
Virtual colonoscopy in colorectal cancer screening. Surg Innov. 2007 Mar;14（1）:27-34.
Optical Coherence Tomography in the Diagnosis of Skin Cancer. Dermatol Clin. 2017 Oct;35（4）:465-488.

介入

⑪がん関連ウイルス並びに予防ワクチン・予防免疫療法の研究
Efficacy and safety of human papilloma virus vaccine in cervical cancer prevention: systematic re-
view and meta-analysis. Arch Argent Pediatr. 2012 Dec;110（6）:483-9.

Prevention of Hepatitis B Virus Infection and Liver Cancer. Recent Results Cancer Res. 2021;217:71-90.
Prevention of hepatitis C virus infection and liver cancer. Recent Results Cancer Res. 2014;193:113-33.
Vaccine development against Helicobacter pylori: from ideal antigens to the current landscape. Expert Rev Vaccines. 2021 Aug;20（8）:989-999.

再発予測

⑫再発予測モデルの研究
Genomic classifier ColoPrint predicts recurrence in stage II colorectal cancer patients more accu-
rately than clinical factors. Oncologist. 2015 Feb;20（2）:127-33.

Analytic validity of DecisionDx-Melanoma, a gene expression profile test for determining metastatic 
risk in melanoma patients. Diagn Pathol. 2018 Feb 13;13（1）:13.

Gleason Score Evolution and the Effect on Prostate Cancer Outcomes. Am J Clin Pathol. 2021 Apr 26;155（5）:711-717.
出所：医薬産業政策研究所にて作成
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要約

　欧州において、データ特性に基づくデータの質
は、データ利用者の目的への適合性と定義される
とともに、現実を反映するデータであることが求
められる。健康医療データの質確保に向け、欧州
では、Fit for purposeの概念に基づいたデータク
オリティフレームワークが TEHDAS（Towards 
the European Health Data Space）やEMA（欧州
医薬品庁）・HMA（欧州医薬品規制首脳会議）か
ら公開されており、データの質に対するステーク
ホルダー間の合意形成が進められている。また、
欧州ではデータ利用者がデータの質を適切に判断
できるよう、標準化されたメタデータ・カタログ
の構築も検討されている。具体的取り組みの一つ
として、EMA-HMAは、医薬品規制上の意思決定
に用いるリアルワールドデータに対するメタデー
タ・カタログの推奨事項を提供する世界初のガイ
ドを公開している。加えて、これらの取り組みを
実効性あるものとするため、データ保有者や管理
者に対し、データ収集並びに二次利用にかかるコ
ストを考慮した金銭的インセンティブの付与が検
討されていることを確認した。

１．はじめに

　未来の医療ヘルスケアにおいて、人々は出生時

から取得されたあらゆるデータを活用し、病気に
なる前から自身の健康状態を管理・増進するとと
もに、疾患の早期発見や個人に合った適切な治療
介入、予後のケアを受けているだろう。また、様々
に取得された健康医療データは、その時々で最適
な政策決定や医薬品を含む医療技術の革新、医療
資源の最適配分等をもたらし、人々がより健康で
過ごすための支援を提供しているだろう。
　このような未来の実現の鍵を握るのは、「健康医
療データ」であり、近年、わが国において、健康
医療データの利活用を促進する制度政策の整備・
検討が進んでいる。2023年６月２日に公開された

「医療DXの推進に関する工程表」において、国民
のさらなる健康増進や切れ目なくより質の高い医
療等の効率的な提供等を実現するPersonal Health 
Record（PHR）の活用、情報共有の仕組みの構築
が目指されている１）。また、産業界等でのより良
い二次利用を支援するため、薬事承認申請への仮
名加工医療情報の活用等を盛り込んだ次世代医療
基盤法の改正２）（2023年５月成立）や明示の同意に
必ずしも依存しない医療等データの利活用法制等
の検討の必要性を示した規制改革実施計画３）

（2023年６月閣議決定）のような取り組みも活発化
している。一方、“質”の意図するところに違いが
ある可能性に留意すべきものの、業界紙の中で、

欧州におけるデータの質確保に向けた取り組み
～二次利用を促進する Fit for purpose のデータ～

医薬産業政策研究所　主任研究員　辻井惇也

１）厚生労働省、第100回社会保障審議会医療部会　資料２　医療DXの推進に関する工程表について（報告）（令和５年７
月７日）（2023年９月７日閲覧）、https://www.mhlw.go.jp/content/12601000/001118552.pdf

２）首相官邸、健康・医療戦略推進本部、第８回　次世代医療基盤法検討ワーキンググループ　資料１　改正次世代医療基盤
法とその施行に向けた検討について（令和５年６月28日）（2023年９月７日閲覧）、https://www.kantei.go.jp/jp/singi/
kenkouiryou/data_rikatsuyou/jisedai_iryokiban_wg/dai8/siryou1.pdf

３）内閣府、規制改革実施計画について（令和５年６月16日閣議決定）（2023年９月７日閲覧）、https://www8.cao.go.jp/
kisei-kaikaku/kisei/publication/program/230616/01_program.pdf

Points of View

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/jisedai_iryokiban_wg/dai8/siryou1.pdf
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/jisedai_iryokiban_wg/dai8/siryou1.pdf
https://www8.cao.go.jp/kisei-kaikaku/kisei/publication/program/230616/01_program.pdf
https://www8.cao.go.jp/kisei-kaikaku/kisei/publication/program/230616/01_program.pdf
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健康医療データのさらなる質・量の確保に関する
言及がいくつか見られる４）、５）。
　このようにデータ利活用、特に二次利用を加速す
るための制度政策の整備は進みつつあるものの、実
際に利活用される健康医療データの質や量の観点
での検討は未だ十分とは言えないと考える。以上を
踏まえ、本稿では、日本製薬工業協会をはじめとす
る複数の団体から日本の健康医療データ利活用の
参考として言及される欧州の取り組みを俯瞰し、
データの質確保の面からわが国でのデータ二次利
用を促進するための方策を検討した。

２．データの質確保に向けた欧州の動向

2－1．�European Health Data Space（EHDS）とは

　欧州における健康医療データ利活用の基盤となる
政策として、European Health Data Space（EHDS）
の取り組みが見逃せない。EHDS は、欧州域内の
国民に対する情報の越境利用を通じた質の高い医
療の提供（一次利用）や医療政策、医学研究、創
薬等（二次利用）を推進する欧州共通のデータス
ペース構想であり、経済的利点として、10年間で
約110億ユーロのコスト削減効果が見込まれてい
る６）。（内訳として、遠隔医療の普及率向上等によ
る医療分野におけるコスト削減と効率化：54億

補足：国境を越えたデータ利活用の流れ

　EHDSに基づく越境でのデータ利活用
の流れを図１に示す。
　国内の医療機関等が有する健康医療
デ ー タ は、加 盟 各 国 に 設 置 さ れ た
National Contact Point（NCP）が窓口と
なり、中央プラットフォームを介して国
境を越えたデータ交換が行われる。各国
の NCP と中央プラットフォームを結ぶ
インフラストラクチャーは利用目的に
応じて異なり、一次利用ではMyHealth@
EU、二次利用ではHealthData@EUが用
いられる。MyHealth@EUは、現状11か
国の稼働に留まるが、2025年までに EU 及び European Economic Area（EEA）加盟国の大半が参加
する予定である７）。また、二次利用においては、各国に設置されたHealth Data Access Bodies（HDAB）
という機関が、EHDS 第34条に記載の利用目的に合致すると判断した場合に限り、個人が特定されな
い加工を施したうえで、データの利用が認められる。なお、EHDS 第41条では、データ保有者の義務
として、データを利用可能とすること、データ提供要請があった場合、決められた期限内で提供する
こと等の義務が課されている。加えて、HDABは、アクセスが許可された法的根拠やデータが使用さ
れたプロジェクトの結果等を一般に公開し、かつ容易に検索可能とする義務を負う。

４）日刊薬業、「医療DX工程表、製薬企業の医療情報二次利用後押し 政府が公表」（2023年６月２日記事）、https://nk.jiho.
jp/article/181398

５）日刊薬業、「希少疾病創薬の加速期待、「仮名加工」新設で　製薬協、利用基準や海外申請など論点に」（2023年７月11
日記事）、https://nk.jiho.jp/article/182395

６）欧州委員会、Questions and answers - EU Health: European Health Data Space （EHDS）（2022年５月３日）（2023年９
月21日閲覧）、https://ec.europa.eu/commission/presscorner/detail/en/qanda_22_2712

７）欧州委員会、European Health Data Space （EHDS）（2023年９月22日閲覧）、https://www.s3vanguardinitiative.eu/
system/files/2022-11/European%20Health%20Data%20Space_0.pdf

図１　国境を越えたデータ利活用の流れ
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出所：医薬産業政策研究所で作成

https://nk.jiho.jp/article/181398
https://nk.jiho.jp/article/181398
https://www.s3vanguardinitiative.eu/system/files/2022-11/European%20Health%20Data%20Space_0.pdf
https://www.s3vanguardinitiative.eu/system/files/2022-11/European%20Health%20Data%20Space_0.pdf
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ユーロ、各国のHealth Data Access Bodies（以下
HDAB、詳細は補足を参照）を通じたデータアク
セスの仕組みの構築等による健康医療データの再
利用コストの削減：34億ユーロ８）等がある。）
　EHDS は、データ保護に関しての欧州一般デー
タ保護規則（GDPR）に基づき構築されているが、
GDPR では、第９条において、遺伝子データ、生
体データ、健康に関するデータ等の取り扱いに対
して、加盟国に独自の裁量を与えたことから、加
盟国間で実施や解釈に差異が生じ、実際のデータ
利用に障壁があった。さらに、データの質の違い
が国境を越えたデータ共有に対する障壁となって
いることも指摘されている９）。EHDS はこれらの
課題を解決するための欧州共通のデータエコシス
テムとして検討されており、2024年の法制化、2025
年の施行を目指した取り組みが進んでいる。

2－2．データの“質”とは

　データの“質”とは何か。データの質について、
筆者は大きく２つに分けることができると考える

（図２）。一つは、データの標準化・構造化であり、
異なる機関や目的で収集されたデータを相互運用
可能な同一フォーマットで保管することを指す。
もう一つは、データの信頼性や整合性等、データ
そのものの特性を表現するものである。わが国に
おいて、電子カルテの標準化等のデータ標準化・
構造化に関する議論は既に進みつつあることを鑑
み10）、本稿では、“データそのものの特性”の観点

からデータの質を考える。そのため、本稿におけ
る「データの質」は、特段の断りがない限りデー
タ特性に基づく質を指す。
　データ特性にフォーカスしたデータの質の定義
については11）、TEHDAS（Towards the European 
Health Data Space）の 報 告 を 参 考 に し た い。
TEHDAS は EHDS の実現に向け、21の EU 加盟
国と他の欧州４か国の様々な組織・団体（公的機
関、アカデミア、医療学会、産業界、患者団体等）
が参加し、健康データの二次利用に関する欧州共
同原則を開発するプロジェクトである 12）。
TEHDAS にある８つの作業パッケージのうち
Work Package 6（WP6）：Excellence in data qual-
ityでは、データ品質を確保するためのガイダンス
を作成している。WP6が2023年９月に公開した

「Recommendations on a Data Quality Frame-
work for the European Health Data Space for 
secondary use13）」において、データの質は「デー
タ利用者のニーズ（健康研究、政策立案、規制）
に適合すること」と定義されている。参考として、

８）欧州委員会、IMPACT ASSESSMENT REPORT, PROPOSAL FOR A REGULATION OF THE EUROPEAN 
PARLIAMENT AND OF THE COUNCIL on the European Health Data Space（2022年５月３日）（2023年９月21日閲
覧）、https://health.ec.europa.eu/system/files/2022-05/ehealth_ehds_2022ia_2_en.pdf

９）Towards European Health Data Space（TEHDAS）、Recommendations for European countries when planning national 
legislation on secondary use of health data（2023年３月１日公開）（2023年９月７日閲覧）、https://tehdas.eu/app/
uploads/2023/03/tehdas-recommendations-for-european-countries-when-planning-national-legislation.pdf

10）内閣府、規制改革推進会議、医療等データの利活用法制等の整備について（案）（令和５年６月１日）（2023年９月８日
閲覧）、データの質として、医療等データの標準化を議論している、https://www8.cao.go.jp/kisei-kaikaku/kisei/meeting/
committee/230601/230601general_03.pdf

11）ISO 8000-2 Data quality -Part 2: Vocabulary（2023年９月８日閲覧）、広義のデータの質として、例えばISO 8000では、
「データ固有の特性が要件（明示的、一般的に黙示的、または義務的な必要性または期待）を満たす度合い」としてい
る、https://www.iso.org/obp/ui/#iso:std:iso:8000:-2:ed-5:v1:en

12）Towards the European Health Data Space ホームページ（2023年９月８日閲覧）、https://tehdas.eu/project/
13）Towards the European Health Data Space（TEHDAS）、Recommendations on a Data Quality Framework for the 

European Health Data Space for secondary use（2023年９月26日）（2023年９月28日閲覧）、本文書では、データクオリ
ティフレームワークの構成要素やステークホルダーに求められる対応事項、実施すべきデータガバナンス（相互運用性、
データリンケージ、セキュリティ等）等に関連する13の提言を公表している、https://tehdas.eu/app/uploads/2023/09/
tehdas-recommendations-on-a-data-quality-framework.pdf

図２　筆者の考えるデータの質の分類

データの”質”

標準化・構造化
→異なる機関や目的で収集されたデータの
相互運用性を表現する

信頼性、整合性等
→データそのものの特性を表現する

出所：医薬産業政策研究所で作成

https://tehdas.eu/app/uploads/2023/03/tehdas-recommendations-for-european-countries-when-planning-national-legislation.pdf
https://tehdas.eu/app/uploads/2023/03/tehdas-recommendations-for-european-countries-when-planning-national-legislation.pdf
https://www8.cao.go.jp/kisei-kaikaku/kisei/meeting/committee/230601/230601general_03.pdf
https://www8.cao.go.jp/kisei-kaikaku/kisei/meeting/committee/230601/230601general_03.pdf
https://tehdas.eu/app/uploads/2023/09/tehdas-recommendations-on-a-data-quality-framework.pdf
https://tehdas.eu/app/uploads/2023/09/tehdas-recommendations-on-a-data-quality-framework.pdf
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同じく WP6から2022年５月に公開された「Euro-
pean Health Data Space Data Quality Frame-
work14）」では、EHDSの中で利活用されるデータ
の質を「健康研究、政策立案、規制に関する利用
者ニーズに対して目的に適合しており、さらに
データが表現しようとする現実を反映しているこ
と」とある。以上を踏まえると、データ特性に基
づくデータの質は、データ利用者（民間企業、行
政機関、アカデミア等）の目的にどの程度適合し
ているか、つまりデータ利用者の目的適合性によ
り定義されるものと考えるが、前提として現実を
反映するデータであることも求められる。データ
の質は「目的適合性」に加え、「現実の反映性」と
いう２つの観点が重要と言えよう。なお、後述す
るEMA（欧州医薬品庁）及びHMA（欧州医薬品
規制首脳会議）が2022年９月に共同で公開した

「Data Quality Framework for EU medicines reg-
ulation」においては、2022年５月に公開された
TEHDAS の提案を参考にした定義が記載されて
いる15）（図３）。

2－3．データの質の決定要素

　健康医療データの質の決定要素について、
TEHDAS及びEMA-HMAより公開されたデータ
クオリティフレームワークから考える。なお、対
象となるデータについて、TEHDASフレームワー
ク内での直接の言及はないが、EHDS の実現が念
頭にあることから、医療データやゲノム、オミッ
クスデータ、臨床試験の電子ヘルスデータ等

（EHDS 第33条16））が対象となろう。一方、EMA-
HMA フレームワークでは、医療データ・リアル
ワールドデータ（以下、RWD）に加え、特に重要
な分野として、生物学的分析オミックスデータや
前臨床データ、有害事象自発報告データ、化学物
質・製造管理データ等が挙げられている。データ
の粒度としては可能な限り低いレベル、つまり値
レベル（特定のデータ点）に焦点を当てている。

図３　EHDSと TEHDAS／EMA-HMAデータクオリティフレームワークの関係性

欧州委員会（2022年5月提案）:
European Health Data Space

TEHDAS（2022年5月公開）:
European Health Data Space 
Data Quality Framework

EMA-HMA（2022年9月公開）:
Data Quality Framework for EU 
medicines regulation

EHDS実現に向けたデータの質確保
に関するデータクオリティフレームワーク

TEHDAS（2022年5月公開）を参考とする
医薬品規制上の意思決定のための
データクオリティフレームワーク

TEHDAS（2023年9月公開）:
Recommendations on a Data Quality 
Framework for the European Health 
Data Space for secondary use

データ二次利用のためのデータ
品質・有用性へのアプローチ
及び相互運用性標準の要件
を追加したフレームワーク

注：�EMA-HMAフレームワークはTEHDASフレームワークを参考に作成されており、文書の上位／下位の関係性を表すも
のではない。

出所：医薬産業政策研究所で作成

14）Towards the European Health Data Space（TEHDAS）、European Health Data Space Data Quality Framework（2022
年５月18日）（2023年９月８日閲覧）、https://tehdas.eu/app/uploads/2022/05/tehdas-european-health-data-space-data-
quality-framework-2022-05-18.pdf

15）EMA-HMA、Data Quality Framework for EU medicines regulation（2022年９月30日）（2023年９月８日閲覧）、https://
www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/data-quality-framework-eu-medicines-regulation_
en.pdf

16）EUR-Lex、Proposal for a REGULATION OF THE EUROPEAN PARLIAMENT AND OF THE COUNCIL on the 
European Health Data Space （Document 52022PC0197）（2023年９月８日閲覧）、https://eur-lex.europa.eu/legal-content/
EN/TXT/?uri=CELEX%3A52022PC0197

https://tehdas.eu/app/uploads/2022/05/tehdas-european-health-data-space-data-quality-framework-2022-05-18.pdf
https://tehdas.eu/app/uploads/2022/05/tehdas-european-health-data-space-data-quality-framework-2022-05-18.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/data-quality-framework-eu-medicines-regulation_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/data-quality-framework-eu-medicines-regulation_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/data-quality-framework-eu-medicines-regulation_en.pdf
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/EN/TXT/?uri=CELEX%3A52022PC0197
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/EN/TXT/?uri=CELEX%3A52022PC0197
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2－3－1．�TEHDAS：Recommendations on a Data 

Quality Framework for the European 

Health Data Space for secondary use

データセットレベルでのデータの質担保
　データの質の測定にあたっては、質の決定要素
を規定する必要がある。質を決定する要素は次元

（Dimension）と呼ばれ、現実の１つまたは複数の
関連する側面または特徴を表す、測定可能なデー
タ特性に関する指標である。本フレームワークで
は、データ利用者による目的適合的なアプローチ
を促進するため、データセットレベルでのデータ
品質（quality）に加え、データ有用性（utility）に
も焦点を当てており、これらに対する次元を規定
している。有用性とは、データ利用者を中心とし
た事前及び事後的な条件に依存するデータの質で
あり、データ利用前においては、下記の次元のい
くつかにより評価が可能である。一方、事後的に
は、当該データセットの利用（利用実績）、関心

（照会実績）、価値（データ利用者による提供デー
タの評価）の尺度により有用性を測定でき、特定
の目的に特化した利用者の潜在的な期待への充足
に基づき評価されるとしている。
　データ品質及び有用性に関する具体的な次元と
して、下記の６つを挙げている（表１）。

①　該当性（Relevance）
②　正確性（Accuracy）・信頼性（Reliability）
③　整合性（Coherence）
④　網羅性（Coverage）
⑤　完全性（Completeness）
⑥　適時性（Timeliness）

　このうち、該当性（Relevance）、正確性（Accu-
racy）・信頼性（Reliability）、整合性（Coherence）
は品質に関わる次元、網羅性（Coverage）、完全
性（Completeness）、適時性（Timeliness）は有用
性に関わる次元として、フレームワークに含むべ
きと提言している。また、データの誤りを修正す
るために、データ利用者から、データセットの品
質や有用性に関するフィードバックを提供するこ
とが推奨されている。ただし、データの質の定義
のとおり、重要な点は「目的適合性」であり、各
次元で到達すべき基準は利用目的ごとに異なるこ
とが前提となることに留意が必要である。

データ保有者レベルでのデータの質担保
　EHDS 第33条に基づき、データ保有者（医療機
関、研究機関、公的機関、EU機関等）は電子デー
タを二次利用可能な状態に整備することが求めら
れる。TEHDAS フレームワーク13）では、データ
の質の観点から、EHR（Electronic Health Record）
のように純粋な医療目的で収集されたデータの場
合（特にデータセットが定期的に更新され、連結
される場合）、データ保有者はデータの質の管理及
び保証の手順を構築しなければならず、データの
質管理はデータライフサイクル全体（図４）で、
データの質保証はデータ管理プロセス（モニタリ
ング、インシデントの検出・解決、データ強化等）
横断的に適用されるべきと提言している。
　データの質管理手順（データガバナンス）は、
データ保有者の成熟度に応じて、自動化されるこ
とが望ましい。成熟度はデータ保有者（組織）の
行動や実践、プロセスがどの程度信頼性高く、持
続的に要求される結果を生み出すことができるか
を表すものであり、主に能力成熟度モデル（Capa-
bility Maturity Model：CMM）により評価される。

表１　�TEHDASフレームワーク：データの質（品
質・有用性）に関わる次元

次元 定義

該当性（Relevance） 利用者のニーズをどれだけ満たして
いるか

正確性（Accuracy）
信頼性（Reliability）

測定のために設計された内容をどれ
だけ忠実に反映しているか、またそ
れが長期にわたり一貫性があるか

整合性（Coherence）
データソースやデータ保有者間で
データがどれだけ整合（一貫）して
いるか

網羅性（Coverage） データセットが参照する母集団、及
びその曝露、事象の代表性の度合い

完全性（Completeness） 変数レベルでの欠測の程度

適時性（Timeliness） 情報がどれだけ最新の状態で収集さ
れ、提供されているか

出所：�TEHDAS「Recommendations on a Data Quality 
Framework for the European Health Data Space 
for secondary use」13）をもとに医薬産業政策研究所
で作成
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CMM では、データ保有者が継続的にデータの質
を改善する実際の能力に応じて、成熟度を下記の
５つのレベルに分けている。

①　�Initial：文書化が不十分で、その場限りの（非
体系的な）データの質のチェックが行われて
いる

②　�Repeatable：データの質管理の手順が十分に
文書化されており、同じ手順を繰り返すこと
ができる

③　�Defined：データの質管理の手順が十分に定義
され、標準的なプロセスとして実施されている

④　�Managed：データの質管理のプロセスに、品
質に対する定量的評価指標が含まれている

⑤　�Optimised：データの質管理は、最適化と継
続的改善の意図的なプロセスを意味する

　上記の成熟度モデルは、データ保有者（組織）
を比較するベンチマークとして利用することが想
定される。TEHDAS の提言では、成熟度レベル
の「Initial」ではデータ保有者自身の自己評価、そ

れ以降のレベルでは外部監査と認証を推奨してい
る。さらに、継続的な改善とレベル向上のために
は、データ保有者に対するインセンティブ設計も
重要としている。

2－3－2．�EMA-HMA：Data Quality Framework 

for EU medicines regulation17）

　EMA-HMA の共同設立による Big Data Task 
Force が発表したデータクオリティフレームワー
クは、医薬品規制上の意思決定に用いられるデー
タの質を特徴づけ、評価のために関係者が広範な
データソースに適用できる定義や原則、評価手順
等を規定している18）。本フレームワークは、2022
年５月公開のTEHDASフレームワーク（Europe-
an Health Data Space Data Quality Framework）
を参考に、EMA、HMA 及び TEHDAS に関係す
る広範な利害関係者からのフィードバックを考慮
し作成されている。EMA-HMAフレームワークで
は、以下の５つを次元としており（表２）、TEH-
DAS の次元と比較すると、正確性（Accuracy）・
信頼性（Reliability）を信頼性（Reliability）と表

17）日本製薬工業協会において、当該文書の翻訳版を公開しており、本稿では用語の和訳等の参考としている（2023年９月
８日閲覧）、https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/g75una0000001lqv-att/DBTF_202305_
DQFEU_JP.pdf

18）EMA-HMAフレームワークの策定には、EUの規制評価プロセスのあり方が、文書ベースの提出から文書作成に使用し
た基礎データの評価（規制上の意思決定の目的に適合したデータかどうかを規制当局が評価）へと移行している背景が
ある。

図４　データの質管理に関わるデータライフサイクル

注：「キュレーション」とは、情報を探している人がアクセス可能なよう、データセットを作成、整理、維持するプロセス
　　�「ステージング」とは、情報を取り込み、変換・統合したデータを作成し、永続的／長期的なストレージにロードする

ためのプロセス
　　「データプロファイリング」とは、データセットを調査、分析、レビュー、要約するプロセス
　　「改善」とは、データクレンジング、整理、移行により、データを適切に保護し、本来の目的に最適な状態とするプロセス
　　�「データサービス」とは、データの利用可能性等を高め、より有用なものとするために、データが本来持たない特性を

与えるプロセス
出所：�TEHDAS「Recommendations on a Data Quality Framework for the European Health Data Space for secondary 

use」13）をもとに医薬産業政策研究所で作成

https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/g75una0000001lqv-att/DBTF_202305_DQFEU_JP.pdf
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/g75una0000001lqv-att/DBTF_202305_DQFEU_JP.pdf


95政策研ニュース No.70　2023年11月

現するとともに、網羅性（Coverage）及び完全性
（Completeness）を合わせた次元として、広範性
（Extensiveness）を設定している。

①　信頼性（Reliability）
②　広範性（Extensiveness）
③　整合性（Coherence）
④　適時性（Timeliness）
⑤　該当性（Relevance）

　これらの次元の詳細を見ると、該当性（Rele-
vance）を除いた４つの次元には、関連する下位
次元が存在する。例えば、「データが測定意図をど
の程度正確に反映しているか」を評価する次元で
ある「信頼性（Reliability）」では、データがどの
程度現実と合致しているかという質問に答えるた
め、精度（Precision）や正確性（Accuracy）、妥

当性（Plausibility）といった下位次元を設定して
いる。精度はどれだけ事実を代表しているかを示
す指標であり、測定尺度（metric、例：年齢また
は月齢）の違いによって変わる。また、正確性は
データと事実の間の乖離の大きさを示す指標であ
り、例えば、体重の値が服の重さを差し引いてい
るか否かにより変化する。さらに、ある情報が真
実である可能性として定義される妥当性は、デー
タセット全体で体重が300kg を超える場合が大半
であった場合や妊娠記録に男性が含まれていた場
合等、現実世界に起こりそうにない（または起こ
りえない）誤りの有無に関わる19）。
　ただし、データ生成や収集方法等は一様ではな
く、データの質に寄与する要素の影響を考慮した
次元評価が求められる。本フレームワークでは、
この要素（決定因子）を以下の３つに分類してい
る。

19）EMA、Multi-stakeholder workshop on Real World Data （RWD） quality and Real World Evidence （RWE） use、Data 
Quality metrics for Real-World Data（2023年９月14日閲覧）、https://www.ema.europa.eu/en/documents/presentation/
presentation-data-quality-metrics-real-world-data-kdeli-ema_en.pdf

表２　EMA-HMAフレームワーク：データの質に関わる次元

次元 定義 下位次元

信頼性（Reliability）
データが測定意図をどの
程度正確に反映している
か

・�精度（Precision）：どれだけ事実を代表しているかを示す近似度
・�正確性（Accuracy）：データと事実の間の乖離の大きさ
・妥当性（Plausibility）：ある情報が真実である可能性

広範性（Extensiveness） データがどの程度十分に
あるか

・�完全性（Completeness）：データ収集プロセスやデータフォーマッ
トを考慮したうえで想定される利用可能な全情報に対する実際の
利用可能な情報量

・�網羅性（Coverage）：データ収集プロセスやデータフォーマットは
考慮せず、現実世界に存在するものに対する利用可能な情報量

整合性（Coherence）
データセットの各部分の
表現や意味が矛盾しない
か

・�フォーマットの整合性（Format Coherence）：同一形式でデータが
表現されるか

・�構造的整合性（Structural Coherence）：同じ実態が同一の方法で識
別可能か

・�意味的整合性（Semantic Coherence）：同一の値が同じことを意味
するか

・�一意性（Uniqueness）：同一情報が重複せずにデータセットに一度
だけ現れるか

適時性（Timeliness）
医薬品規制上の意思決定
において適切な時期に
データが利用可能か

・即時性（Currency）：どれだけ新しいデータか

該当性（Relevance）
研究課題にこたえるため
に有用なデータ要素をど
の程度含んでいるか

―

注：�整合性と厳密に関連する指標として、適合性（Conformance）と正当性（Validity：より狭義の適合性）が示されてお
り、実際上、適合性が整合性を評価する最良の方法としている。

出所：EMA-HMA「Data Quality Framework for EU medicines regulation」15）をもとに医薬産業政策研究所で作成

https://www.ema.europa.eu/en/documents/presentation/presentation-data-quality-metrics-real-world-data-kdeli-ema_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/presentation/presentation-data-quality-metrics-real-world-data-kdeli-ema_en.pdf
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①�　基礎的決定因子
　データの生成プロセス（要件定義～収集・生成
～管理・処理～公開～入手・集約～検査・受入～
提供）及びシステムに関する因子であり、データ
セットの中身に依存しない。
②　�内因性決定因子
　特定のデータセットに備わっている固有の特性
で、データの生成状況や利用状況に依存しない

（例：小数点以下の桁数）。
③　�課題特有の決定因子
　特定の課題（目的）に依存する因子。

　一般的に基礎的決定因子がデータの質に直接的
な影響を与えると整理されている。例えば、信頼
性はデータの一次収集及びその処理のプロセスや
システムに依存し、広範性はデータ収集プロセス
の仕様が影響する。また、整合性は単一組織のデー
タの場合、その組織全体のプロセスやシステムの
同期に、複数のデータソースを統合する場合は、
データ標準の利用に対するデータ生成組織のコミ
ットメントに依存し、適時性はデータ収集並びに
利用可能にするために用いられるプロセスやシス
テムにより決定される。
　このように、データの質を適切に測定するため
には、データ利用者の目的に応じて、評価すべき
次元（下位次元含む）と許容可能な閾値を設定す
るとともに、次元に影響を与える決定因子を考慮
した評価が求められる。

2－3－3．データの相互運用性

　本稿のスコープからは外れるが、データの相互
運用性について、TEHDASの「European Health 
Data Space Data Quality Framework」で は、相
互運用性はデータの高品質な二次利用のための必
須条件であるが、品質にとって重要な機能とはみ
なされていないと言及している。同様に、EMA-
HMA フレームワークにおいても、規制当局の意
思決定に直接影響を与えない観点（簡潔性、アク

セシビリティ等）や標準化等とともに、相互運用
性は適用範囲外とされている。ただし、TEHDAS
の「Recommendations on a Data Quality Frame-
work for the European Health Data Space for 
secondary use」では、データの効果的な二次利用
に向けたデータガバナンスとして、データ保有者
に対して、相互運用性（意味的相互運用性（交換
されたデータや情報の意味が当事者間の交換を通
じて保持され、理解されること）や構造的相互運
用性（リテラル名、標準的な略語、エンコーディ
ング等の構造的保持））の実装を求めている。

2－4．データ利用者による質の判断

2－4－1．EHDS：メタデータ・カタログの活用

　製薬産業等のデータ二次利用者が、Fit for pur-
pose の概念に基づくデータ利用を行うためには、
二次利用者がデータの質を事前に判断できる仕組
みが求められる。その仕組みの一つに、「メタデー
タ・カタログ」がある。メタデータとは、他のデー
タを特徴づける（データ特性を説明するための）
記述的データであり、データセットの出所や範囲、
主な特徴、健康データの性質及び電子的な健康
データを利用可能にするための条件等、データ利
用者がデータの質を評価できる情報が含まれる。
これらの情報をカタログ化し、公開することは、
データセットをプログラム的に検索可能にし、利
用者の目的に合ったデータを適切に提供すること
を意味する。
　欧州レベルで相互運用可能なメタデータ・カタ
ログの整備に向け、EHDS では、各国の二次利用
窓口となるHDABが、利用可能なデータセットと
その特徴について、メタデータ・カタログを通じ
てデータ利用者に知らせなければならないと規定
している（第55条）16）、20）。これにより、データ利
用者が適切かつ容易に求めるデータを発見できる
ことが期待される。加えて、EHDS第56条（Data 
quality and utility label）では、データ利用者が利
用目的に合わせてデータセットを適切に選択でき

20）EHDSでは、さらに、HDABやその他のHealthData@EUの認定参加者が作成した各国のデータセットカタログを繋ぐ
EU データセットカタログを欧州委員会が作成し、一般公開することを規定している（第57条）。



97政策研ニュース No.70　2023年11月

るよう、データセットの特性と潜在的な有用性を
明確にするためのラベルを付与しなければならな
い場合があるとしており、以下の要素に準拠する
データ品質と有用性ラベルが検討されている。

①　�データの文書化：メタデータ、サポート文書、
データモデル、データディクショナリ、使用
された標準、出所

②　�技術的品質：データの完全性、一意性、正確
性、正当性、適時性、一貫性

③　�品質管理プロセス：レビュー、監査プロセス、
バイアスの検証を含むデータの質管理プロセ
スの成熟度

④　�範囲：多領域にわたる電子的健康データの代表
性、サンプリングされた集団の代表性、一人の
自然人がデータセットに現れる平均的な時間枠

⑤　�アクセスと提供に関する情報：電子的健康
データの収集からデータセットに追加される
までの時間、電子的健康データのアクセス申
請承認後のデータ提供までの時間

⑥　�データの充実に関する情報：他のデータセッ
トとのリンクを含む、既存データセットへの
データの統合と追加

　なお、EHDS の理念である国境を越えたデータ
共有には言語の違いが課題となっており、メタ
データ・カタログも例外ではない。保有されるデー
タの情報が現地の言語でしか入手できない場合に

対し、英語による作成または自動ツール（例えば、
欧州委員会の機械翻訳システムである eTransla-
tion）を活用したメタデータ・カタログの翻訳等
により、各国のデータ利用者が情報を理解できる
よう対策が検討されている21）。
　このように、データ利用者が、自身の利用目的
に合ったデータを適切に選択するためには、デー
タ保有者がデータの質に関わる情報を標準化され
た状態で整理・公開することが不可欠である。
EHDS への参加は加盟国の義務（mandatory）で
あり、メタデータ・カタログ等によるデータ関連
情報の公開に対し、データ保有者が必要な情報を
提供する必要がある。一方で、データ保有者にと
ってそれらの対応は少なからず負担となるであろ
う。そのため、実際の運用に際しては、何らかの
インセンティブ設計が必要である。EHDS では、

「料金」についても規定しており、データ保有者並
びにHDABは、データ収集や二次利用にかかるコ
ストを考慮した料金をデータ利用者に請求できる
としている（図５）。ただし、現状は概念の規定に
留まっており、細かな料金体系（固定・自由料金
等）や各国ごとの対応については、偏りが生じな
いよう欧州レベルでの設計が求められる。その足
掛かりとして、TEHDAS（WP5：Sharing data for 
health）では、価格設定ルールの明確化に向けた
議論が進められている。具体的には、フルコスト
原理による料金設定や、欧州委員会によるHDAB
とデータ利用者間のデータ使用契約に対する欧州

図５　EHDSにおけるデータ保有者・HDABに対する料金設計

データ利用者 Health Data 
Access Bodies データ保有者

データ探索
利用申請 データ収集

データ利用許可
データ提供
利用料請求

データ整備
利用料請求

（二次利用窓口）

出所：「European Health Data Space」16）をもとに医薬産業政策研究所で作成

21）TEHDAS、TEHDAS requires clarity for cross-border provisions in EHDS（2023年９月22日）（2023年９月25日閲覧）、
https://tehdas.eu/results/tehdas-requires-clarity-for-cross-border-provisions-in-ehds/
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共通モデルの提供等が検討されている。

2－4－2．�TEHDAS：メタデータ・カタログの整

備に向けたアプローチ

 TEHDAS の「Recommendations on a Data 
Quality Framework for the European Health 
Data Space for secondary use」では、メタデー
タ・カタログの整備に対する３段階のアプローチ
を示している。第一段階では、分野やデータ種類
にとらわれず、利用可能なデータセットに関する
ハイレベルな情報を収集することに重点を置く

（例：DCAT（国際標準化団体W3C（World Wide 
Web Consortium）が勧告する国際的なメタデー
タ・カタログの標準22））のようなツールの活用）。
第二段階では、様々な二次利用目的を考慮した
データセットの質及び有用性に関するさらなる詳
細な情報を提供し、第三段階で、データソースの
実際の内容（変数レベル）を踏まえた情報に重点
を置く（例：Beacon（Global Alliance for Genom-
ics & Health（GA4GH）により開発された、特定
アレルを有するゲノム情報及び関連データの検索
システム23））のようなツールの活用）というもの
である。EHDS 第55条で規定されるメタデータ・
カタログを通じたデータ特性の公開に向け、上記
のような具体的な実施法の開発が進められてい
る。
　なお、データ利用者は、データ二次利用の結果
を、HDAB を通じて公開することが求められる

（EHDS第46条）。さらに、TEHDASからは、デー
タ利用者は、データセットを充実させ、デジタル・
オブジェクト（データモデルや注釈、アルゴリズ

ム等）を再利用できるような形で返却する必要性
について検討すべきであることも提言されてい
る13）。

2－4－3．�EMA-HMA：医薬品規制上のメタデー

タ・カタログの活用

　2022年９月、EMA と HMA は共同で、「Good 
Practice Guide for the use of the Metadata Cata-
logue of Real-World Data Sources」の初版を公開
した24）、25）。これは、規制当局や研究者、その他の
利害関係者に対し、医薬品規制上の意思決定に用
いる RWD のメタデータの使用に関する推奨事項
を提供する世界初のガイドであり、「規制目的での
適切なエビデンス生成のためのデータソース発見
を容易にすること」並びに「利用されるデータソー
スの適合性に関する情報への迅速なアクセスを提
供し、研究プロトコール等の評価を支援すること」
を目的としている。つまり、2－3－2項で言及した
EMA-HMA データクオリティフレームワークが
データの質の評価の枠組みを規定したものである
のに対し、本ガイドは質の評価にあたっての可視
化の方法（標準化されたデータカタログの形式26））
を示したものと言える。なお、特定の状況を除き、
データソースをメタデータ・カタログに登録する
法的義務はない。ただし、データソースに関する
公開情報がない場合、科学的信頼性や研究結果に
対する社会的信頼性に影響を及ぼす可能性がある
ことから、公衆衛生や医薬品規制上の目的での利
用が見込まれる場合、データ保有者はデータソー
スの情報を登録・更新することが望ましい。
　本ガイドでは、データソースの適切性評価に際

22）デジタル庁、「メタデータ導入実践ガイドブック」（2022年３月31日公開）（2023年９月25日閲覧）、https://www.digital.
go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/1ead1a75/data_
strategy_gif_469_guidebook_metadata.docx

23）Global Alliance for Genomics & Health、GA4GH Beacon project（2023年10月３日閲覧）、https://beacon-project.io/
24）EMA-HMA、「Good Practice Guide for the use of the Metadata Catalogue of Real-World Data Sources」（2022年９月）

（2023年９月15日閲覧）、https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/good-practice-
guide-use-metadata-catalogue-real-world-data-sources_en.pdf

25）Good Practice Guideの公開に先立ち、2022年５月にEMA-HMAから「List of metadata for Real World Data catalogues」
が公開されている（2023年９月15日閲覧）、https://www.ema.europa.eu/en/documents/other/list-metadata-real-world-
data-catalogues_en.pdf

26）本ガイドで言及されるメタデータ・カタログは、検索可能（Findable）、アクセス可能（Accessible）、相互運用可能
（Interoperable）、再利用可能（Reusable）のFAIRの原則を順守し、他のメタデータ・カタログとの連携が可能である
ことを前提としている。

https://www.digital.go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/1ead1a75/data_strategy_gif_469_guidebook_metadata.docx
https://www.digital.go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/1ead1a75/data_strategy_gif_469_guidebook_metadata.docx
https://www.digital.go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/1ead1a75/data_strategy_gif_469_guidebook_metadata.docx
https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/good-practice-guide-use-metadata-catalogue-real-world-data-sources_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/good-practice-guide-use-metadata-catalogue-real-world-data-sources_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/other/list-metadata-real-world-data-catalogues_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/other/list-metadata-real-world-data-catalogues_en.pdf
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し、データの質を「信頼性」及び「該当性」の側
面から区別する必要があるとしている。

①�　一次データの信頼性に関する質
　例：�エラー、欠損値、非現実的な値の検出と修

正、書式等、特定の調査目的とは独立した
データソースの特性

②　�疫学的・統計的手法により、特定の研究課題
に情報を提供する適切かつ有効なエビデンス
をもたらすデータソースの該当性に関わる質

　例：�研究に必要なデータの有無、対象者数、集
団の特徴、データ期間等、研究目的に依存
するデータソースの特性

　さらにデータの質を評価するために必要となる
メタデータの具体的な項目についても本ガイドに
記載されている（表３）。加えて、本ガイドではい
くつかの利用者視点からメタデータ・カタログの
ユースケースを例示しており（研究に適したデー
タソースの特定、研究プロトコールの評価、研究
報告書の審査等）、具体的な利用イメージを持つた
めの参考とされたい。メタデータ・カタログはデー
タソースの信頼性を初期評価するための情報提供
や特定の研究課題に対する有効なエビデンス生成
のためのデータソースの該当性の初期評価への活
用が期待される。
　なお、本ガイドに基づくメタデータ・カタログ
は、European Network of Centres for Pharmaco-
epidemiology and Pharmacovigilance による既存
カタログに置き換わり、2023年後半に公開される
予定である。今後、製薬産業においても、医薬品
規制上のデータ利活用のため、他のデータ保有者

が公開するデータソースの評価や、製薬企業自身
が保有するデータソースのメタデータ・カタログ
公開への対応を検討する必要があろう。

2－5．製薬産業の取り組み

　欧州の製薬産業においても、データの質担保に
向けた取り組みが行われている。2023年６月に
EMAが開催した「Multi-stakeholder workshop on 
Real World Data（RWD） quality and Real World 
Evidence（RWE） use27）」において、EFPIA（欧
州製薬団体連合会）は、EMA-HMAデータクオリ
ティフレームワークで提唱された次元を独自に評
価した結果を発表している28）。具体的には、EU-
netHTA29）が開発したレジストリ評価及び品質標
準ツール（REQueST）30）を用いて、EMA-HMA
提唱の次元（該当性は研究に特化した次元である
ため対象外）の評価可能性を検証した結果、

「REQueSTを使用してデータクオリティフレーム
ワークの次元を評価することは、患者レベルの
データ要素に間接的にアクセスする分散型レジス
トリでは複雑である」との見解を示している。こ
の結果を踏まえ、EFPIAは、より効率的なデータ
の質判断と、全ての利害関係者（規制当局、レジ
ストリ機関、産業界）の業務の持続可能性を調整
することを目的に、データクオリティフレーム
ワークを実施するためのデータの質評価と文書化
の改善策について、EMA に３つの提言（①対話
の主導、②入手可能であるべき最小限の情報に関
するガイダンスの検討、③データクオリティフ
レームワークに沿ったツールの共同開発と試験的
実施の主導）を行っている（図６）。

27）EMA、Multi-stakeholder workshop on Real World Data （RWD） quality and Real World Evidence （RWE） use（2023
年６月26日～６月27日）（2023年９月15日閲覧）、本ワークショップは様々な利害関係者が集まり、リアルワールドエビ
デンス生成におけるデータ品質の測定と特徴づけに関する重要な課題について議論する場として開催された、https://
www.ema.europa.eu/en/events/multi-stakeholder-workshop-real-world-data-rwd-quality-real-world-evidence-rwe-use

28）EFPIA、「Assessing the EMA data quality framework （DQF） dimensions using REQUeST: a decentralized registry 
use case」（2023年９月15日閲覧）、https://www.ema.europa.eu/en/documents/presentation/presentation-assessing-
ema-data-quality-framework-dqf-dimensions-using-request-decentralized_en.pdf

29）EUnetHTA ホームページ（2023年９月15日閲覧）、EUnetHTA は欧州全土の医療技術評価のための効果的で持続可能
なネットワーク構築を目的に設立された欧州共同組織である、https://www.eunethta.eu/

30）EUnetHTA、REQueST Tool and its vision paper（2023年９月15日閲覧）、https://www.eunethta.eu/request-tool-and-
its-vision-paper/

https://www.ema.europa.eu/en/events/multi-stakeholder-workshop-real-world-data-rwd-quality-real-world-evidence-rwe-use
https://www.ema.europa.eu/en/events/multi-stakeholder-workshop-real-world-data-rwd-quality-real-world-evidence-rwe-use
https://www.ema.europa.eu/en/documents/presentation/presentation-assessing-ema-data-quality-framework-dqf-dimensions-using-request-decentralized_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/presentation/presentation-assessing-ema-data-quality-framework-dqf-dimensions-using-request-decentralized_en.pdf
https://www.eunethta.eu/request-tool-and-its-vision-paper/
https://www.eunethta.eu/request-tool-and-its-vision-paper/
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表３　EMA-HMA：データソースを特徴づけるメタデータ

分類 情報 説明 メタデータ・カタログから提供される情報
信頼性（Reliability） 該当性（Relevance）

管理上の
詳細情報

データソース名称 データソースの名称
データソース略称 データソースの略称
データ保有者 データソースのレコードの収集を維持する組織
データソースの連絡先名 データソースの問い合わせ先
データソースの連絡先 E メール 電子メールによる問い合わせ先
データ提供国 データ出所国 ○（設定）
データソース言語 言語
データソース地域 地域 ○（設定）
データソースが最初に構築された日付 最初の収集日とは異なる ○（時間要素）
最初の収集日 データ収集または抽出を開始した日付 ○（時間要素）
最終の収集日 データ収集が終了した日付 ○（時間要素）
データソースのウェブサイト データソースを説明する専用のウェブページ

データソースの出版物 データソース（検証、データ要素、代表性）または薬剤疫学的研究への使用
について記述した査読済み論文または文書リスト ○

データソースの適格性 データソースが受けている正式な認定プロセス（EMA、ISO 等） ○
主な資金援助 自機関や国、欧州、産業界、患者団体等からの資金援助

データソースの種類 行政機関、プライマリーケア、セカンダリーケア、レジストリ、バイオバン
ク、副作用報告等 ○（設定）

データソースのケア設定 プライマリーケア、セカンダリーケア、入院治療、外来治療等 ○（設定）

収集され
たデータ
要素

データ
ソース
の特徴

特定疾患 特定疾患の情報 ○（アウトカム）
入退院 入院及び／または退院情報 ○（アウトカム）
ICU 入室 集中治療室への入室情報 ○（アウトカム）
死因 死因情報 ○（アウトカム）
希少疾患 EU における有病率が１万分の５以下の希少疾患
処方及び／または調剤 医薬品の処方または調剤に関する情報 ○（曝露）
ATMP 遺伝子治療、体細胞治療、組織加工に関する医薬品の情報 ○（曝露）
避妊 避妊法の使用に関する情報 ○（曝露）
適応症 医薬品の適応症 ○（曝露）
ワクチン投与 摂取したワクチン情報 ○（曝露）
その他の注射剤投与 注射された医薬品情報 ○（曝露）
医療機器 医療機器情報 ○（曝露）
処置 医療処置情報 ○（曝露）
臨床測定値 臨床測定値（BMI、血圧、身長等）情報 ○（アウトカム）

医療従事者 投薬、手術、診断、治療サービスを提供する認可を受けた医療専門家または
医療施設情報

遺伝子データ 遺伝子タイピング、ゲノムシーケンスの情報 ○（アウトカム）
バイオマーカーデータ 血液学的アッセイ、感染症マーカー、メタボロームバイオマーカー等の情報 ○（曝露）
患者の生成データ 患者（家族、介護者含む）が作成、記録、収集した健康関連データ ○（アウトカム）
ヘルスケアの利用単位 サービス利用の定量値（年間受診回数、入院日数等） ○（アウトカム）
人物の一意な識別子 患者の一意な識別子
診断コード 診断コード情報 ○（アウトカム）
妊娠・新生児 妊娠中の女性及び新生児（生後28日未満）、乳児、小児の発達データ ○（集団）

収集される疾患情報 対象疾患情報 ○（アウトカム）
母集団の年齢層 新生児～成人を９段階に分類した年齢層情報 ○（集団）
家族とのつながり 世帯情報 ○（集団）
収集される社会人口統計学的情報 年齢や性別、民族、出身国、配偶者の有無等の情報 ○（集団）
ライフスタイル要因 タバコやアルコール消費量、運動量、食事等の情報 ○（集団）
データソースがカバーする集団 集計対象のうちデータソースがカバーする集団の割合 ○（集団）
データソースがカバーしていない集団 集計対象のうちデータソースがカバーしていない集団の割合 ○（集団）

定量的記
述事項

母集団の大きさ データソースに記録されているユニークな人数 ○（集団）
年齢別集団 年齢層別の人数
アクティブ集団 記録が作成され、終了していない（アクティブな）患者の数 ○（集団）
年齢別アクティブ集団 年齢層別のアクティブな人数
時間の中央値 個人単位の記録の最初から最後までの時間の中央値（年単位） ○（集団・時間要素）
アクティブな時間の中央値 アクティブな個人の利用可能な最初と最後の記録の期間の中央値（年単位） ○（集団・時間要素）

データフ
ローと管
理

ガバナンスの詳細
データ収集、管理、データへのアクセス、品質チェック及び検証結果等の全
体的なガバナンス、プロセス、手順を説明した文書またはウェブページへの
リンク

○

フォローアップ 生物試料の入手、入手条件等の情報 ○
収集と記録のプロセス 調査ツールやデータソースへの収集・保存に用いるシステムの情報 ○

記録の作成 データソースへの記録作成のきっかけとなるイベント（退院、専門医との面
会等）

人物の登録 データソースに登録したきっかけのイベント（出生、疾病診断、治療開始等） ○（集団）
人物の登録抹消 データソースから登録削除したきっかけのイベント（治療終了、移住等） ○（集団）
連結 他のデータソースとの連結戦略や変数（患者 ID 等）等の情報 ○
データ管理仕様 データソースのデータ検証の可能性 ○
研究のためのデータ利用に関するイン
フォームド・コンセント 研究に対するインフォームド・コンセントの必要性

データソースのリフレッシュ 年単位の固定日での更新月の情報
データソースの最終更新 最終更新日
CDM（共通データモデル）仕様 変換に用いられる CDM（共通データモデル）情報 ○
CDM へのデータソースの ETL（デー
タ変換） 共通データモデル（CDM）へのデータ変換（ETL）に関する情報 ○

用語集と
標準化辞
書

入手可能な医薬品情報 医薬品情報（製品名、バッチナンバー等） ○（利用される場合）
使用される医薬品用語 欧州で認可された医薬品情報 ○（利用される場合） ○（曝露）
死因の用語集 死因に関する共通用語 ○（利用される場合）
QOL（生活の質）の測定 QOL の測定法に関する情報 ○（利用される場合）
処方箋用語 処方箋に関する共通用語 ○（利用される場合）
調剤用語 調剤に関する共通用語 ○（利用される場合）
適応症用語 適応症に関する共通用語 ○（利用される場合）
処置用語 処置に関する共通用語 ○（利用される場合）
遺伝子データ用語 遺伝子データに関する共通用語 ○（利用される場合）
バイオマーカー用語 バイオマーカーに関する共通用語 ○（利用される場合）
診断／医療イベント用語 診断／医療イベントに関する共通用語 ○（利用される場合）

注：�該当性に関係するメタデータは、データソースの設定、集団、曝露、アウトカム、時間要素を評価するためのデータに分類される。
出所：�EMA-HMA「Good Practice Guide for the use of the Metadata Catalogue of Real-World Data Sources」24）をもとに医薬産業政策研究所で作成
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３．データの質確保に向けた日本の動向

　ここからはデータの質確保に関連する日本の動
向を見たい。
　デジタル庁では、2022年３月に「データ品質管
理ガイドブック」を公開している31）。これは、デー
タ品質指標に関するコンセンサスを日本国内で形
成し、官民含めたデータ保有者が高品質のデータ
を提供可能とする環境の実現を目指すもので、海
外とのデータ連携も見据えたデータ品質管理のフ
レームワークと評価モデルが示されている。本ガ
イドブックで提唱される「データ品質評価モデル」
には、データそのものの評価と管理プロセスを含
む。データそのものの評価には、国際規格である
ISO/IEC 25012に基づく15の次元（正確性や完全
性等）が設定されており、管理プロセスでは、デー
タの品質計画、品質管理、品質保証、品質改善に
加え、運用体制（データ関連サポート、リソース
規定）も評価対象となっている。また、同じくデ
ジタル庁が、2022年３月に公開した「メタデータ
導入実践ガイドブック」では、主に行政機関のデー
タセットに付与すべきメタデータ・カタログの項

目を例示している22）。ただし、これらのガイドブ
ックは医療ヘルスケア領域に特化した内容ではな
い。
　医療ヘルスケア領域では、バイオバンクの取り
組みが先行していると考える。現在、日本のバイ
オバンク・ネットワーク（９サイト：2023年６月
時点）の試料・情報を横断的に検索可能なシステ
ムが構築されており、研究目的への合致を利用者
が判断するための情報（バイオバンクの協力者、
試料、解析に関わる情報）が格納されている32）。加
えて、CANNDs（AMED が支援した研究開発か
ら得られたデータの利活用を促進するためのプラ
ットフォーム）では、Visiting解析環境において、
ゲノムデータに紐づく属性情報（メタデータ：年
齢、性別、出生地／居住地、疾患名）に基づき、
解析対象となるデータの絞り込みが可能な検索シ
ステムの検討が進められている33）。
　制度面から見ると、本年５月に改正案が成立し
た次世代医療基盤法の検討 WG において、「デー
タカタログの公開など、利活用者が情報を探索・
活用しやすくなるような取組の在り方」が示され

図６　EFPIA による EMA-HMAデータクオリティフレームワークへの提言

提言1 提言2 提言3

対話の主導︓
• データの質評価、プロセス、文書化
に対する明確な期待の設定

• 最終的に品質評価をより効率的な
ものとし、すべての利害関係者間で
足並みを揃えるための議論を促進

• 規制目的でのレジストリデータの有
用性の最大化

データの質評価の効率性と透明性を
向上させるため、容易に入手可能であ
るべき最小限の情報に関するガイダン
スの検討︓
• データ辞書、共通データモデル
（CDM）、データ品質指標
（DQIs）

• CDMがある場合、関連するマッピン
グとCDMテストルーチン

• DQ（Data Quality）文書
（DARWIN等）

全てのステークホルダーとともに、データ
クオリティフレームワークに沿ったツールの
共同開発と試験的実施の主導︓
（初期提案）
• EMA-HMAデータクオリティフレーム
ワークを運用するための自明なチェッ
クリスト

• 特定のデータソースを使用するリスク
／ベネフィットを評価するための一般
化可能なデータ品質指標（例︓
追跡調査不能、代表性、外れ値
等）

• データ品質指標ごとの許容しきい値
に関するガイダンス

出所：�EFPIA「Assessing the EMA data quality framework（DQF） dimensions using REQUeST: a decentralized registry 
use case」28）をもとに医薬産業政策研究所で作成

31）デジタル庁、「データ品質管理ガイドブック」（2022年３月31日公開）（2023年９月25日閲覧）、https://www.digital.go.jp/
assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/0a34b7c6/20220810_
policies_data_strategy_460_outline_14.docx

32）バイオバンク横断検索システム（2023年９月26日閲覧）、https://biobank-search.megabank.tohoku.ac.jp/v2/
33）AMED、データ利活用プラットフォームの提供サービス（CANNDs）について（2021年10月20日）（2023年９月26日閲

覧）、https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/dai4/siryou3.pdf

https://www.digital.go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/0a34b7c6/20220810_policies_data_strategy_460_outline_14.docx
https://www.digital.go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/0a34b7c6/20220810_policies_data_strategy_460_outline_14.docx
https://www.digital.go.jp/assets/contents/node/basic_page/field_ref_resources/890e5d96-d63c-4b77-bd3e-cc89487393e3/0a34b7c6/20220810_policies_data_strategy_460_outline_14.docx
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/dai4/siryou3.pdf
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ている34）。匿名加工等を行う認定事業者が有する
データの情報をカタログとして公表することが提
起されているが、具体的な項目については議論の
途上にある。一方、内閣府のバイオ戦略において
は、バイオデータ連携・利活用促進に向けた関係
者間での共通認識の醸成を目指した「バイオデー
タ連携・利活用に向けたガイドブック」が公表さ
れている35）、36）。この中で、データの整理と可視化
に資するメタデータフォーマットの項目例（研究
プロジェクト情報、データ／データベースに関す
る情報等）が示されている。ただし、「バイオ分
野」には医療ヘルスケア領域のみならず、農業分
野等の幅広い領域が含まれることに留意が必要で
ある。
　わが国において、上記のような取り組みが進め
られているが、医療ヘルスケア領域に特化した
データクオリティフレームワークの策定やメタ
データ・カタログの整備に向けたさらなる検討が
必要と考える。

４．まとめ・考察

　データの質は一義的に決まるものではなく、
各々のデータ利用目的に適合する質が求められ
る。TEHDAS並びにEMA-HMAのデータクオリ
ティフレームワークでは、該当性（Relevance）、
正確性（Accuracy）／信頼性（Reliability）、整合
性（Coherence）、適時性（Timeliness）に加え、
TEHDAS では網羅性（Coverage）及び完全性

（Completeness）、EMA-HMAでは広範性（Exten-
siveness）をデータの質の決定に関わる次元とし
て規定していた。一方、データ利用者が自身の利
用目的に合ったデータを適切に選択するために
は、データの特性を説明する標準化されたメタ
データが公開されていることが重要であり、欧州
では、加盟国共通のメタデータ・カタログや医薬

品規制において利用されるデータに焦点を当てた
メタデータ・カタログの構築が検討されている。
なお、データの質確保に向けた取り組みを進める
ため、TEHDASの「Recommendations on a Data 
Quality Framework for the European Health 
Data Space for secondary use」では、データ保有
者やHDAB、データ利用者等が法的に対応すべき
または推奨される行動が示されている（表４）。

　このような欧州での取り組みを踏まえ、データ
の質の面からわが国のデータ二次利用を促進する
ためには、
①　�ステークホルダー間でのデータの質に対する

共通認識の醸成（決定要素等の合意）
②　�データ利用者が利用目的に合わせたデータを

選択するためのメタデータ・カタログの標準
化と公開の仕組みの整備

の２点が重要と考える。以下に、この２点を推進
するための方策について、筆者の考えを述べたい。

①　�ステークホルダー間でのデータの質に対する
共通認識の醸成

　Fit for purposeの概念に基づく健康医療データ
の二次利用を促進するためには、データの質の定
義や決定要素、データ保有者の成熟度等について、
データ保有者や管理者、利用者があらかじめ共通
認識を醸成する必要があると考える。そのために
は、国民やデータを保有する医療機関、アカデミ
ア、データ管理・監視に関わる国、規制当局、デー
タベンダー、利用者となる製薬企業等、様々なス
テークホルダーが参画する検討プロジェクトを設
置し、医療ヘルスケア領域に特化したデータの質
に関するガイドラインを策定することが望まし
い。例えば、本稿で言及したTEHDASには、EU
加盟国21カ国とその他欧州４カ国から、規制当局、

34）首相官邸 健康・医療戦略推進本部、第６回 次世代医療基盤法検討ワーキンググループ（令和４年６月６日開催）参考
資料２（中間とりまとめ）（2023年９月25日閲覧）、https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/
dai6/sankou2.pdf

35）内閣府、バイオ戦略関連資料 バイオデータ連携・利活用に向けたガイドブック１（令和５年６月）（2023年９月25日閲
覧）、https://www8.cao.go.jp/cstp/bio/data_renkei_1.pdf

36）内閣府、バイオ戦略関連資料 バイオデータ連携・利活用に向けたガイドブック２（令和５年６月）（2023年９月25日閲
覧）、https://www8.cao.go.jp/cstp/bio/data_renkei_2.pdf

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/dai6/sankou2.pdf
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/data_rikatsuyou/dai6/sankou2.pdf
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国営のデータ管理組織、アカデミア、学会、民間
企業、市民団体等が参加している。わが国でも広
範なステークホルダーが自分事として検討する連
携体制の構築が重要と考える。
　また、資金面での支援も考えなければならない。
欧州における様々な分野の研究・イノベーション
のための資金助成プログラムである Horizon Eu-
ropeでは、データ利用者、データ保有者、HDAB
及び健康データの二次利用の範囲に関連するその
他の関係者の代表で構成されたコンソーシアムを
立ち上げている。この中で、幅広いデータタイプ
やデータ保有者の負担を考慮し、EHDS において
提案されているデータ品質と有用性ラベルに関す
るフレームワークの開発や提案されたフレーム
ワークの試行による最適化等の検討が進んでい
る37）。この活動に対しては、400万ユーロの資金が

投入されており38）、実効性のある検討を継続する
にあたっては公的な資金援助も重要な視点となろ
う。

②�　メタデータ・カタログの標準化と公開
　データ利用者が利用目的に合ったデータセット
を適切に選択するためには、データの質の判断項
目が整理され、標準化されたメタデータ・カタロ
グとして公開されていることが望ましい。メタ
データ・カタログの整備に向けては、二次利用目
的で求められる質を考慮したデータ特性項目（メ
タデータ・カタログに含むべき情報）をステーク
ホルダー間で整理するとともに、データ利用者に
よる情報への容易なアクセスの確保やデータ保有
者の負担軽減のため、必要な情報をデータ保有者
から一元的に収集・整理し、公開する公的機関（欧

表４　データの質確保に向けた各ステークホルダーの実践（一例）

アクター 主要な要素 実践
主なガバナンス機構

推奨 法的義務

データ保有者

データの質の管理及び保証 能力成熟度モデルの導入 ○

データセットの説明 国際的なメタデータ標準の実装とメタデー
タ仕様に従った全データセットの公表 ○

品質と有用性の表示（データ品
質と有用性ラベル） 自己評価を実施し、公表 ○

Health Data Access 
Bodies

データセット・カタログ 共通の仕様に従ったメタデータの相互運用
可能な公開 ○

ラベリング管理 データの質及び有用性の管理（必要に応じて
外部監査と認証を調達） ○

データ保有者の成熟度の管理 データ保有者の成熟度モデルの実施に関す
るガイダンスの提供及び監督 ○

データ利用者

充実した／注釈付きデータセッ
トの返却 出所に関する報告 ○

デジタルオブジェクトの返却 オープンサイエンスを利用した FAIR by 
design ○

利用者の経験 データの質及び有用性ラベルでの経験 ○
注：�TEHDAS「Recommendations on a Data Quality Framework for the European Health Data Space for secondary use」13）に記載の

うち、データ保有者、Health Data Access Bodies、データ利用者に対して、本稿で言及したデータの質担保に関わる事項のみを抜
粋しており、表４の他にも求められる対応があることに留意が必要である。

出所：�TEHDAS「Recommendations on a Data Quality Framework for the European Health Data Space for secondary use」13）をもと
に、医薬産業政策研究所で作成

37）European Commission、Funding & tender opportunities「Developing a Data Quality and Utility Label for the European 
Health Data Space（TOPIC ID: HORIZON-HLTH-2023-TOOL-05-09）（2023年９月15日閲覧）、https://ec.europa.eu/info/
funding-tenders/opportunities/portal/screen/opportunities/topic-details/horizon-hlth-2023-tool-05-09

38）Ministère de l’Enseignement supérieur et de la Recherche、Le site français du programme européen pour la recherche 
et l’innovation「Developing a Data Quality and Utility Label for the European Health Data Space」（2023年９月15日閲
覧）、https://www.horizon-europe.gouv.fr/developing-data-quality-and-utility-label-european-health-data-space-33805

https://ec.europa.eu/info/funding-tenders/opportunities/portal/screen/opportunities/topic-details/horizon-hlth-2023-tool-05-09
https://ec.europa.eu/info/funding-tenders/opportunities/portal/screen/opportunities/topic-details/horizon-hlth-2023-tool-05-09
https://www.horizon-europe.gouv.fr/developing-data-quality-and-utility-label-european-health-data-space-33805
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州におけるHDABのような窓口）を設置すべきと
考える。（なお、日本国内でのデータ利用に限れ
ば、言語の違いは問題とはならないが、国境を越
えたデータ利用を想定する場合、メタデータ・カ
タログの翻訳の仕組みも検討すべきであり、欧州
のようにHDABがメタデータ・カタログを一元管
理することのメリットがあろう。）
　また、質を判断するための具体的なメタデータ・
カタログの構成については、製薬産業を含むデー
タ利用者が各々の利用目的で求める具体的な質を
データ保有者や管理者等と共有することが重要と
考える。つまり、データ利用者が、個別のニーズ
に対し、どういった質を求めているか、どういっ
た視点で質を判断するか等について、分かりやす
く提示し、データ保有者、管理者、利用者が共通
理解を醸成したうえで、妥当なメタデータ・カタ
ログの項目を設定することが望ましい。EMA-
HMAの取り組みも参考に、製薬産業において、具
体的なユースケースベースでのデータの質に対す
る情報発信が求められよう。
　ただし、メタデータ・カタログの作成にあたっ
ては、少なからずデータ保有者や管理者の負担が
生じる。EHDSでは、データ提供に対する「料金」
について規定していると述べたが、わが国におい
てもメタデータ・カタログの整備も含めたデータ
二次利用の推進に対するインセンティブ（金銭的
インセンティブ等）を検討する必要があると考え
る。

５．おわりに

　本稿では、健康医療データの二次利用に向けた
「データの質」に関して、欧州での取り組みを俯瞰
した。わが国では、規制改革推進会議をはじめと
する様々な会議体においてEHDSを参考とした日

本版 EHDS の構築に向けた議論が進められてい
る。しかしながら、現状、データの二次利用目的
や対象となるデータの種類、同意要否を含むデー
タガバナンス等、データ利活用の概念や仕組み、
基盤に関する議論が中心であり、データの質に関
する議論は十分とは言えないと考える。日本にお
けるデータの二次利用をさらに推進するために
は、制度政策の整備に加え、実際に利活用される
健康医療データの質の確保が欠かせない。本稿で
取り上げた欧州でのデータの質に対する考え方や
取り組みを参考に、今後、わが国においてもデー
タの質に対するステークホルダー間での共通理解
の醸成や利用者によるデータの質判断のためのメ
タデータ・カタログの整備等に向け、国全体で連
携した対応が求められよう。
　また、本稿ではデータの質に着目したが、デー
タの越境利用の観点から見た場合、欧州で検討が
進むEHDSは欧州内の自由なデータ流通のための
データスペースであるのみならず、規格に適合す
ると認めた域外の機関からのアクセスも認めるこ
とから、EHDS 関連の動向は日本にも少なからず
影響があると言える。製薬産業視点で言うと、日
本のデータ流通基盤や企業等のアクセスが許可さ
れた場合、国境を越えたデータ利用が進み、日欧
を含めた国際的な医薬品開発の促進が期待される
であろう39）。一方で、日本のアクセスが許可され
ない場合、データ流通・利活用の面で他国に取り
残されてしまう懸念がある。データの質も含め、
わが国における健康医療データ利活用の環境整備
にあたっては、国内に閉じたデータ流通システム・
制度ではなく、EHDS のような国際動向も考慮し
たデータ基盤の視点が不可欠と言えよう。
　本稿がわが国のデータ利活用を促進する一助と
なることを祈る。

39）今後の議論により、日本の製薬企業が欧州での治験実施等でデータ保有者と見なされた場合、データ保有者としての義
務（EHDS第３条：自然人がデータに容易にアクセスできるようにする、データを電子化する等、第41条：データを利
用可能とする、提供要請に対し、決められた期限内でデータ提供する等）への対応が求められる可能性がある。
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要約

◦�国民にとって納得性の高い薬価や薬価制度のあ
るべき姿に向けて、課題の一つには、薬の価格
や制度、価値への意識や理解促進、医療費節約
に関する意識、行動の向上の必要性が示唆され
ているが、これらの意識や行動は、ヘルスリテ
ラシーの一要素であることが示唆された。

◦�本邦におけるヘルスリテラシーは欧州と比較し
て低いことが示唆されていた。そうした現状を
踏まえた、わが国の政策や産官学民の取り組み
は、国民自身の健康増進を推進する観点で、健
康教育そのものと、正しい情報の入手や認知、
理解向上を支援するもの、そして、健康に不安
が生じた際等に判断や意思決定ができる能力育
成を目指したものであり、向上に向けて促進さ
れていた。

◦�製薬産業としては、医薬品等の創出を通じた疾
患やその治療、重症化予防といった健康課題へ
の知識、革新的な医薬品が国民、患者さんやそ
の家族にもたらす価値情報等の提供を通して、
価値を中心とした医薬品への意識や理解を高
め、ヘルスリテラシー向上に貢献できるのでは
ないか。

１．はじめに

　著者は、国民にとって納得性の高い薬価や薬価
制度のあるべき姿に向けて、課題の一つには、国
民の意識や理解があると考えている。なお、国民
の意識や理解、行動の観点からは、表１に示すと
おり、「医薬品の価格や制度等の基礎的な情報への
興味関心と認知向上」、「医薬品の多様な価値の理
解促進」、「医療費を節約する意識・行動の向上」、

本邦におけるヘルスリテラシーの現状、
政策や向上への取り組み

医薬産業政策研究所　主任研究員　吉田晃子

表１　国民の意識や理解、行動の観点から見た現状・課題認識

項目 現状 課題認識

医薬品の価格や制度
意識や興味関心の程度は概ね７割と高いが、薬価
が公定価格であること等の認識については十分と
は言えない。

・�医薬品の価格や制度等の基礎的
な情報への興味関心と認知向上

医薬品の価値

十分に認識されていない。特に医薬品による治療
等の波及効果として実現する社会波及価値やマク
ロ視点の価値といった多様な価値の認識が十分で
ない。

・医薬品の多様な価値の理解促進

医療費の節約に関する意
識と行動

医療費の節約の意識や行動の多くが十分にとられ
ていない。

・�医療費を節約する意識・行動の向
上

医療費の節約を意図した
薬剤使用に関する行動注

医療費の節約を意図した薬剤使用に関する行動の
多くが十分にはとられていない。

・�医療費の節約を意図した薬剤使
用に関する行動の向上

注：�医療用医薬品の薬剤使用に関する３項目（「処方された薬は指示通りに正しく使う」、「後発品（ジェネリック）がある
場合は後発品を選択する」、「余った薬がある場合は医師に伝えるなど、必要以上の薬はもらわない」）の行動

出所：医薬産業政策研究所にて作成

Points of View
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「医療費の節約を意図した薬剤使用に関する行動
の向上」といった課題認識を持っている１）。これ
らの課題はヘルスリテラシーに包含される可能性
が高いため、本稿では、本邦におけるヘルスリテ
ラシーの現状、政策や向上への取り組み事例等に
ついて文献等により概観し、考察する。

２．ヘルスリテラシーについて

2.1．ヘルスリテラシーとは

　ヘルスリテラシーとは、英語の「health（健康）」
と「literacy（読み書き能力）」を組み合わせた造
語である。表２には、文献や WEB サイトにて、
ヘルスリテラシーについて説明する一例を記載す
る。1990年代からNutbeamや、続くSorensenな
ど多くの研究者や団体等においてヘルスリテラ

シーの定義がなされ、議論は続いているとみられ
る。国内でも、少しずつ異なる、様々な表現がな
されている。最も短く示された「健康情報を活用
する能力のこと」２）に凝縮されるかのように、示
したほぼ全ての説明には、「健康」、「情報」、「活
用」、「能力」の４語と同義の言葉が含まれていた。
本稿では、多くある定義を整理してまとめたもの
とされる「健康情報を入手し、理解し、評価し、
活用するための知識、意欲、能力であり、それに
よって、日常生活におけるヘルスケア、疾病予防、
ヘルスプロモーションについて判断したり意思決
定をしたりして、生涯を通じて生活の質を維持・
向上させることができるもの」３）を参考にするこ
ととする。

表２　ヘルスリテラシーとは

掲載 記載事項より概略

１ WHO、Health promotion glossary
（1998）

健康を維持促進するために情報へアクセスして理解し、その情報を活用する動
機づけと、能力を決定する認知的・社会的スキルを意味する

２ Sorensen K ら（2012）

健康情報を獲得し、理解し、評価し、活用するための知識、意欲、能力であ
り、それによって、日常生活におけるヘルスケア（医療や介護などのケア）、
疾病予防、健康増進について判断したり意思決定をしたりして、生涯を通じて
生活の質を維持・向上させることができるもの

３ 中山和弘氏
（健康を決める力 WEB サイト）

（多くある定義を整理してまとめたもの）
健康情報を入手し、理解し、評価し、活用するための知識、意欲、能力であ
り、それによって、日常生活におけるヘルスケア、疾病予防、ヘルスプロモー
ションについて判断したり意思決定をしたりして、生涯を通じて生活の質を維
持・向上させることができるもの

３ 日本ヘルスリテラシー学会 一般に健康に関連する情報を探し出し、理解して、意思決定に活用し、適切な
健康行動につなげる能力のこと

４ 東京都医師会 健康や医療に関する正しい情報を入手し、理解して活用する能力のこと

５ 青森県立保健大学

ヘルスリテラシーを簡単に言うと、「自分にあった健康情報を探して、わかっ
て（理解し、評価した上で）、使える力」ということ

（1990年代からさまざまに定義されてきたが、ソーレンセンらが2012年にヘル
スリテラシーの様々な定義やモデルをレビューし、共通項を定義化したものが
よく使われる）

７ KDDI 健康保険組合 健康情報を活用する能力のこと
出所：各種 WEB サイトや文献等を基に医薬産業政策研究所にて作成

１）医薬産業政策研究所、「医薬品の価格や制度への国民の意識・興味関心－医薬品の価格や制度、価値に関する意識調査
結果報告 その①－」、政策研ニュース No.67（2022年11月）、「国民が重視する医薬品の価値－医薬品の価格や制度、価
値に関する意識調査結果報告 その②－」、政策研ニュース No.68（2023年３月）、「医療費の節約に関する国民の意識と
行動－医薬品の価格や制度、価値に関する意識調査結果報告 その④－」政策研ニュース No.69（2023年７月）

２）KDDI 健康保険組合 WEB サイト、「ヘルスリテラシーを高める」、https://www.kddikenpo.or.jp/support/kenkokanri/
literacy/（参照：2023/10/1）

３）中山和弘氏の WEB サイト「健康を決める力」に、日本語で掲載されるもので、「多くある定義を整理してまとめたも
の」とされる。

https://www.kddikenpo.or.jp/support/kenkokanri/literacy/
https://www.kddikenpo.or.jp/support/kenkokanri/literacy/
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2.2．論文数

　次に、ヘルスリテラシーに関連する論文数やそ
の推移を把握するため、Web of Science（クラリ
ベイト社）を用いて、トピックを“health literacy”
と設定した上で、原著論文に限定した直近10年間
の論文検索を行った。ヒットした原著論文数は
7,959報で、年次推移及び国・地域別の伸び率は
図１の通りである。10年間合計の国・地域別の主
な内訳としては、米国が3,274報と圧倒的に多く、
次いでオーストラリアが1,056報、３番目に中国が
525報と続き、日本は197報と８番目に多かった。
近年、特に直近５年間のヘルスリテラシーをトピ
ックスとした論文が急激に増えている。わが国の

論文数は、世界には立ち遅れているが、伸び率は
高く、研究が進んでいる途上であると言えよう。
なお、Web of Science分野別では、世界、日本の
どちらにおいても、Public Environmental Occu-
pational Health、すなわち、公衆環境や産業衛生
の分野で最も多かった。

2.3．ヘルスリテラシーが低い／高い場合の事例

　次に、ヘルスリテラシーを理解するために、ヘ
ルスリテラシーが低い、もしくは高いとどのよう
な行動をするのか、各種文献等に記載される情報
を基に、事例を整理した。（表３）
　低い場合、予防サービス（インフルエンザ予防

表３　ヘルスリテラシーが低い／高い場合の事例

低い場合 高い場合

・�予防サービス（インフルエンザ予防接種など）を利
用しない

・�病気、治療、薬などの知識が少ない
・�ラベルやメッセージが読みとれない
・�医学的な問題の最初の兆候に気づきにくい（悪化さ

せやすい）
・�長期間または慢性的な病気を管理しにくい
・�慢性の病気のために入院しやすい
・�保健医療専門職に自分の心配を伝えにくい
・�救急サービスを利用しやすい
・�職場でけがをしやすい
・�死亡率が高い
・�医療費が高くなる

・�健診やワクチンを利用して、病気の予防と早期治療を行える
・�病気や薬の正しい情報を調べて、治療のメリットとデメリット

を理解できる
・�薬を間違わずにきちんと服用できる
・�病気の自覚症状を見逃さずに、必要に応じて医療機関を受診で

きる
・�健康的な生活を続けて、慢性の病気を悪化させずに済む
・�健康的な行動習慣を確立している
・�健康に対する自己評価が高い
・�医師や看護師に上手に相談でき、必要な診察などの支援を受け

ることができる
・�仕事のストレスの対処において、積極的に問題解決をしたり他

者からのサポートを求める
・�仕事のパフォーマンスが高い

出所：各種文献等を基に医薬産業政策研究所にて作成

図１　ヘルスリテラシー関連論文数の年次推移と国・地域別伸び率
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2017年
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伸び率 10年間の
論文数

米国 1,248 2,026 1.62 3,274

オーストラリア 331 725 2.19 1,056

中国 96 429 4.47 525

イギリス 153 351 2.29 504

ドイツ 98 401 4.09 499

日本 46 151 3.28 197

注１：2013年～2022年までの10年間の原著論文数（トピック：health literacy）、合計：7,959報
注２：国・地域は論文（著者）の所在地であり、論文数上位５つの国・地域と日本、その他で分類して示す
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（2023年９月26日時点）
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接種など）を利用しない４）、病気、治療、薬など
の知識が少ない４）、ラベルやメッセージが読みと
れない４）、医学的な問題の最初の兆候に気づきに
くい（悪化させやすい）４）、長期間または慢性的
な病気を管理しにくい４）、慢性の病気のために入
院しやすい４）、保健医療専門職に自分の心配を伝
えにくい４）、救急サービスを利用しやすい４）、職場
でけがをしやすい４）、死亡率が高い４）、医療費が高
くなる５）といったことが挙げられていた。
　高い場合は、低い場合の裏返しの側面の記載が
多い。健診やワクチンを利用して、病気の予防と
早期治療を行える６）、病気や薬の正しい情報を調
べて、治療のメリットとデメリットを理解でき
る６）、薬を間違わずにきちんと服用できる６）、病気
の自覚症状を見逃さずに、必要に応じて医療機関
を受診６）、健康的な生活を続けて、慢性の病気を
悪化させずに済む６）、健康的な行動習慣を確立し
ている７）、健康に対する自己評価が高い８）、医師や
看護師に上手に相談でき、必要な診察などの支援
を受けることができる６）、仕事のストレスの対処
において、積極的に問題解決をしたり、他者から
のサポートを求める７）、仕事のパフォーマンスが
高い９）といったことが挙げられていた。
　健診やワクチンを利用して病気の予防と早期治
療を行えることや、病気や薬の正しい情報を調べ
て、治療のメリットとデメリットを理解できる、
薬を間違わずにきちんと服用できることは、医薬
品が持つ効果効能を最大限享受することにより、
国民の健康や健康寿命の延伸に貢献する重要な点
である。また、年々増加傾向である救急需要に対

する救急車の適正利用、死亡率や医療費の増大と
いった点は、その影響が個人にとどまらず、わが
国の社会課題にもつながる点である。
　表３に示すヘルスリテラシーが高い状態から推
察すると、ヘルスリテラシー向上には、「医薬品の
価格や制度等の基礎的な情報への興味関心と認知
向上」、「医薬品の多様な価値の理解促進」、「医療
費を節約する意識・行動の向上」、「医療費の節約
を意図した薬剤使用に関する行動の向上」が含ま
れることが示唆された。

2.4．　評価尺度とわが国の現状

　ヘルスリテラシーを測定するツールにはどのよ
うなものがあるのか。アメリカ国立医学図書館と
ボストン大学医学部が、オンラインデータベース
として一般公開している、Health Literacy Tool 
Shed10）を見ると、2023年９月現在、275の評価尺
度の掲載がなされていた。Health Literacy Tool 
Shedに記載される情報を基に、分類別にいくつか
の事例を、一覧に整理している。（表４）分類で示
したように、簡便に測れるものから、幅広く測れ
るもの、疾患・状態別に測れるもの、それらが各
国で利用できるように翻訳されたものと目的別
に、様々な測定ツールがあった。また、薬の服用
に関する評価尺度の掲載も見られ、開発がなされ
ていることがわかった。
　ここでは、包括的な尺度の一つであり、また日
本語版も活用され、外国との比較調査もなされる、
ヨーロッパヘルスリテラシー調査質問紙（Europe-
an Health Literacy Survey Questionnaire、HLS-

４）Berkman ND、Sheridan SL、Donahue KE、Halpern DJ、Crotty K、“Low health literacy and health outcomes：An 
updated sytematic review”、Ann Intern Med 2011、155（2）、97-107

５）Klaus Eichler et al、“The costs of limited health literacy ： a systematic review”、Int J Public Health 2009、54（5）、
313-24

６）KDDI 健康保険組合、https://www.kddikenpo.or.jp/support/kenkokanri/literacy/（参照：2023/10/1）
７）Ishikawa H、Nomura K、Sato M、Yano E、“Developing a measure of communicative and critical health literacy: a 

pilot study of Japanese office workers”、Health Promot Int、23（3）、269-74、2008
８）Wagner et al、“Functional health literacy and health-promoting behaviour in a national sample of British adults”、J 

Epidemiol Community Health 2007 Dec、61（12）、1086-90
９）日本医療政策機構、「働く女性の健康増進に関する調査 2018」、https://hgpi.org/wp-content/uploads/1b0a5e05061�

baa3441756a25b2a4786c.pdf（参照：2023/10/1）
10）Health Literacy Tool Shed、http://healthliteracy.bu.edu/（参照：2023/10/1）

https://hgpi.org/wp-content/uploads/1b0a5e05061baa3441756a25b2a4786c.pdf
https://hgpi.org/wp-content/uploads/1b0a5e05061baa3441756a25b2a4786c.pdf
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EU-Q47）について、説明11）する。HLS-EU-Q47は、
より詳細に領域および能力を評価することが可能
な包括的尺度であるとされる。健康情報の「入手」

「理解」「評価」「活用」という４つの能力を「ヘル
スケア（病気や症状があるとき、医療の利用場面
など）」「疾病予防（予防接種や検診受診、疾病予
防行動など）」「ヘルスプロモーション（生活環境
を評価したり健康のための活動に参加するなど）」
の３領域で測定するもので、12の次元にわたって
測定するものである。質問項目は47となっている。
例えば、「処方された薬の服用方法について、医師
や薬剤師の指示を理解する」のに対して、「とても
簡単」「やや簡単」「やや難しい」「とても難しい」
という選択肢で回答する。個人の能力だけでなく
て、それを実行することが困難な状況や環境、そ
の中でそれをどれだけ強く求められるかを反映す
るものということである。
　わが国のヘルスリテラシーの現状はどうか。中
山らによると、残念ながら欧州と比較して低いの

が現状であるとされる。同時進行で行う直接比較
試験ではないこと、また、アンケートに回答する
際の国民性の違い等に注意は必要だが、ヘルスリ
テラシーを判定するすべての項目で、日本人は
ヨーロッパ人より「難しい」と回答しており、日
本のヘルスリテラシーが低いことが示唆された。
日本人は、特に判断や意思決定の項目で困難度が
高かったとされる。
　また、その背景には、家庭医などによるプライ
マリケアや健康教育を受ける機会、未就学児から
の健康教育と問題解決・意思決定能力の育成、国
立医学図書館などが提供するわかりやすく信頼で
きる健康情報資源・サイト、健康科学・医学系論
文へのアクセスの難しさなどがあると考えられる
とされている12）。
　こうした点を踏まえると、わが国には、健康教
育そのものと、正しい情報の入手や認知、理解向
上ができる環境づくり、そして、判断や意思決定
ができる能力育成といった課題があるのではない

11）中山和弘、書籍「これからのヘルスリテラシー」の「第10章　日本人のヘルスリテラシーの低さと意思決定できる幸せ」
を参考にまとめた。

12）中山和弘、「ヘルスリテラシーに合わせた意思決定支援のための適切な情報提供のあり方」、医薬品情報学20巻（2018）
３号

表４　評価尺度の例

分類 尺度の例 概要等

基本的

Rapid Estimate of Adult Literacy in Medicine （REALM）
読み書きや数的な能力である機能的なヘルスリテ
ラシーを測定する尺度として、よく利用されてきた
尺度

Test of Functional Health Literacy in Adults （TOFHLA）
Newest Vital Sign （NVS）
SILS （Single Item Literacy Screener）

包括的 European Health Literacy Survey Questionnaire
（HLS-EU-Q47）

ヘルスリテラシーが低いことをリスクとして発見
するだけでなく、ヘルスリテラシーが高いことをそ
の人が持つ資源として測定することを目的とする

疾患・
状態別

Literacy Assessment for Diabetes （LAD） 糖尿病患者向け
Stieglitz Informal Reading Assessment of Cancer Text 

（SIRACT） がん患者向け

Systemic Sclerosis Health Literacy Scale（SSHLS） 多発性硬化症患者向け

日本
European Health Literacy Survey Questionnaire 日本語版

（J-HLS-EU-Q47） HLS-EU-Q47の日本語版

eHealth Literacy Scale 日本語版（J-eHEALS） e ヘルスリテラシーを測定する尺度の日本語版
薬の服用 Medication literacy Measure（中国、スロバキア等） 薬の服用に関する尺度
注：�eヘルスリテラシーとは、光武らの「eヘルスリテラシーの概念整理と関連研究の動向」によると、「インターネット上の健康情報

を適切に検索し、評価し、活用するための能力」とされる
出所：�Health Literacy Tool Shed（米国公開 DB、国立医学図書館とボストン大学医学部）にて検索した情報を基に医薬産業政策研究

所にて作成
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かと、著者は推測する。

2.5．わが国の政策

　わが国の政策ではヘルスリテラシーがどのよう
に示され、進められてきているのか。
　厚生労働省では、2000年より、一次予防の観点
から健康増進を図るための国民運動「健康日本21

（二十一世紀における国民健康づくり運動）」13）を
開始した。これは、国民全体のさまざまな健康課
題に対して目標数値を定め、生活習慣の改善など
に計画的に取り組むことで、国民の健康寿命の延
伸を図るものである。また、今から８年前の2015
年には、厚生労働省は、「保健医療2035提言書」14）

を公表した。これは日本の保健医療を取り巻く環
境の課題を解決し、すべての人が安心して活躍し
つづけられるような保健医療システムを実現する
ために、20年後の2035年を見据えて作ったビジョ
ンである。そこでは、2035年に目指す姿の一つと
して、「健康に対する知識や意識が向上、患者一人
ひとりが自らの医療の選択に主体的に参加・協働
している」ことが掲げられている。具体的には、

「これまで、医療サービスの利用者は、健康医療に
関わる基礎知識の不足や受け身的な関わり方によ
り、医療への過剰な期待や反応を持つ傾向があっ
た。こうした点を是正するため、学校教育、医療
従事者、行政、NPO及び保険者からの働きかけな
どによってヘルスリテラシーを身につけるための
支援をする。」という記載がある。また、「生涯を
通じた健康なライフスタイルの実現」に向けて、

「子どもから高齢者に至る生涯を通じた予防・健康
づくりを、社会を挙げて支える必要がある。この
ため、保育・幼児教育から職場やコミュニティ等
のあらゆる場で、世代を超えた健康に関する教育

の機会を提供し、ヘルスリテラシーを身につける
ための取組みを促進する。」という記載がある。そ
して、経済財政運営と改革の基本方針2022（骨太
の方針2022）15）にも、「社会保障分野における経
済・財政一体改革の強化・推進」の項では、「ヘル
スリテラシーの向上に取り組む」旨が記載される。
　わが国の政策では、2000年頃より、国民のヘル
スリテラシーを高めることを意識した政策が掲げ
られ、その文言は、「保健医療2035提言書」や「骨
太の方針2022」に記載されるようになった。国民
自身の健康を増進する、あるいは健康寿命を延伸
する観点で、ヘルスリテラシーを身につける重要
性を示していた。
　こうした政策により、例えば、教育では、2022
年４月から高等学校の「保健」の教科書に、40年
ぶりに「精神疾患」の項目が入り、新たな精神保
健（メンタルヘルスリテラシー）教育が始まる16）

等、ヘルスリテラシーを取り巻く教育改革もなさ
れている。国を挙げて、健康教育そのものと、正
しい情報の入手や認知、理解向上ができる環境づ
くり、そして、判断や意思決定ができる能力育成
につながる取り組みが進められているだろう。

2.6．向上への取り組み事例

　最後に、わが国のヘルスリテラシー向上に向け
た取り組みにはどのようなものがあるか、見てい
く。取り組みの対象者別にみると、一般市民を対
象としたのもの、一般の中でも企業の従業員を対
象としたもの、患者を対象としたものの３つに分
けられることができる。その中には、どのような
取り組みがあるかを表５にまとめ、いくつかの事
例を示したい。なお、経済産業省と東証により2015
年から開始された「健康経営銘柄」や「健康経営

13）平成12年３月31日付　健医発第612号「21世紀における国民健康づくり運動（健康日本21）の推進について」、https://
www.mhlw.go.jp/www1/topics/kenko21_11/pdf/t0.pdf（参照：2023/10/1）

14）厚生労働省、保健医療2035提言書、https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-12601000-Seisakutoukatsukan-Sanjikan�
shitsu_Shakaihoshoutantou/0000088654.pdf

15）内閣府、「経済財政運営と改革の基本方針2022」、https://www5.cao.go.jp/keizai-shimon/kaigi/cabinet/honebuto/�
2022/2022_basicpolicies_ja.pdf（参照：2023/10/1）

16）山田　浩雅、戸田由美子、「「保健」の教科を担当する小・中学校教員の精神保健（メンタルヘルスリテラシー）教育に
関する考えと必要とする支援」、愛知県立大学看護学部紀要 Vol.28、73－84、2022

https://www.mhlw.go.jp/www1/topics/kenko21_11/pdf/t0.pdf
https://www.mhlw.go.jp/www1/topics/kenko21_11/pdf/t0.pdf
https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-12601000-Seisakutoukatsukan-Sanjikanshitsu_Shakaihoshoutantou/0000088654.pdf
https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-12601000-Seisakutoukatsukan-Sanjikanshitsu_Shakaihoshoutantou/0000088654.pdf
https://www5.cao.go.jp/keizai-shimon/kaigi/cabinet/honebuto/2022/2022_basicpolicies_ja.pdf
https://www5.cao.go.jp/keizai-shimon/kaigi/cabinet/honebuto/2022/2022_basicpolicies_ja.pdf
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優良法人」の認定17）条件には、従業員のヘルスリ
テラシー向上に関する取り組みも含まれており、
企業としてどのように従業員のヘルスリテラシー
を底上げしていくかは課題の一つとなっている。
よって、多くの企業で従業員等の健康管理を経営
的な視点で考え、戦略的に実践することにより、
従業員の活力向上や生産性の向上等の組織の活性
化をもたらし、結果的に業績向上や株価向上につ
ながると期待され、様々な取り組みがなされてい
るところである。
　一般対象のものでは、書籍のほか、聖路加国際
大学学術情報センターの「ヘルスリテラシー講
座」18）では、誰でもいつでもアクセス可能なYou-
Tube チャンネルでの e ラーニング教材が提供さ
れており、ヘルスリテラシーの基本を身に着け、
高めることができる。また、東京都医師会のWEB

サイトには、「ヘルスリテラシー検定」19）が掲載さ
れ、スマートフォンやパソコンからサイトにアク
セスし15問の設問に答えるだけで、自身のヘルス
リテラシーの高さを知ることができる。また、「教
えて！ヘルスリテラシー」20）には、ヘルスリテラ
シーの解説に加え、シニアが気を付けるフレイル
や医師が運動を勧める理由、子供の予防接種や検
診の大切さについて、医師が、平易な言葉で説明
する動画が掲載される。一般市民が、健康や疾病
予防について気軽に学び、正しい情報の入手や認
知、理解向上が進む、また、健康に不安が生じた
際の判断や意思決定ができる能力を身に着ける機
会を得ている。
　一般の中でも企業の従業員を対象としたものに
は、主に、出前授業や e- ラーニング教材、チャッ
ト相談、ポータルサイトでの健康情報の発信といっ

17）健康経営銘柄とは、東京証券取引所の上場会社の中から「健康経営」に優れた企業を選定し、長期的な視点からの企業
価値の向上を重視する投資家にとって魅力ある企業として紹介をすることを通じ、企業による「健康経営」の取り組み
を促進することを目指すもの。健康経営優良法人認定制度とは、地域の健康課題に即した取組や日本健康会議が進める
健康増進の取組をもとに、特に優良な健康経営を実践している大企業や中小企業等の法人を顕彰する制度のこと。

18）聖路加国際大学学術情報センター、「ヘルスリテラシー講座」、https://car.luke.ac.jp/HLproject-1/course.html（参照：
2023/10/1）

19）東京都医師会、「ヘルスリテラシー検定」、https://www.tokyo.med.or.jp/healthliteracy/kentei（参照：2023/10/1）
20）東京都医師会、「教えて！ヘルスリテラシー」、https://www.tokyo.med.or.jp/oshiete-healthliteracy（参照：2023/10/1）

表５　わが国のヘルスリテラシー向上に向けた取り組み事例等

対象の分類 事例

一般市民

　従業員注

・書籍
・�e ラーニング教材：YouTube チャンネル視聴にて、ヘルスリテラシーを身に着け、高めることができる
・�ヘルスリテラシー検定：スマホやパソコンからサイトにアクセスし、15問の設問に答えるだけで、自身の

ヘルスリテラシーの高さを知ることができる

・�出前授業：女性自身のヘルスリテラシー向上と男性の理解促進への貢献を目的としたセミナー
・�e－ラーニング教材：LINEで学べるヘルスケアリテラシー向上のeラーニング、男女のホルモンによる心

身の変化や不調についての専門知識から、一般的なケア方法、法律まで動画やテキストでわかりやすく解
説する

・�チャット相談：医師・専門家が従業員の健康相談にチャットで直接相談に乗る「LINE チャット相談」
・�ポータルサイトでの健康情報の発信：心身の健康状態について正しく認識し、健康の維持・増進に向けて

自ら取り組んでいけるよう、特に生活習慣の改善を中心に、手軽に実行できるハウツー情報を掲載

患者 ・�製薬会社：動画や WEB サイトでの情報提供や疾患啓発
・�製薬業界（団体）：入手した情報を取捨選択し、正しく理解するためのリテラシー向上に資する機会の提

供とその支援
・�病院：患者さんが成人期に向けて自身のヘルスリテラシーを身につけてゆくことを支援する取り組み
・�疾患別：がん患者が主治医から提案された治療内容を理解し、病気や治療などに関する知識を深めること

をサポートするアプリ
注：健康経営銘柄や健康経営優良法人認定制度の認定基準の一つ
出所：医薬産業政策研究所にて作成
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たものがあった。大塚製薬の「女性の健康推進プ
ロジェクト」21）では、女性自身のヘルスリテラシー
向上と男性の理解促進への貢献を目的としたセミ
ナーを提供する出前授業を行っている。SOMPOヘ
ルスサポートの「ヘルスケア e-learning」22）では、
体内時計に合わせた医学・栄養学の学習を提供す
るほか、「TRULY」23）では、男女のホルモンによ
る心身の変化や不調についての専門知識から、一
般的なケア方法、法律まで動画やテキストでわか
りやすく解説しているLINEで学べるヘルスケアリ
テラシー向上のeラーニング、医師・専門家が従業
員の健康相談にチャットで直接相談に乗る「LINE
チャット相談」を行っている。協会けんぽ24）では、
心身の健康状態について正しく認識し、健康の維
持・増進に向けて自ら取り組んでいけるよう、特に
生活習慣の改善を中心に、手軽に実行できるハウ
ツー情報をWEBサイトに掲載する等、健康情報の
発信を行っている。従業員が、仕事の合間に健康
や予防について学び、正しい情報の入手や認知、理
解向上が進む、また、身体や心身の健康に不安が
生じた際の判断や意思決定ができる能力を身に着
ける機会を得ている。
　患者対象のものでは、製薬会社や製薬産業が団
体として取り組むもの、病院が取り組むもの等が
あった。例えば、中外製薬の提供するSmile-One25）

では、血友病の患者さんと家族の方へ笑顔を届け
るための疾患啓発および情報サイトが運営され、
患者さんや家族に寄り添う動画や漫画で学べる疾
患情報などが提供されている。製薬産業（団体）

の EFPIA Japan では、患者さんやその家族等が
医療・健康情報を賢く選択するために、ヘルスリ
テラシーを高めるきっかけとなるような専門家イ
ンタビュー（例：ワクチンの意義）などのコンテ
ンツを提供26）している。また、EFPIA Japanの会
員企業が提供する一般向け医療・健康情報サイト
集を掲載、案内することで、多岐にわたる予防や
疾患情報が提供されている。病院では、小児期か
ら成人期への成人移行支援、すなわち、患者さん
が成人期に向けて自身のヘルスリテラシーを身に
つけてゆくことを支援する取り組みを行っている
事例27）もある。その一例として、千葉県こども病
院では、成人移行支援プログラムを基に、発達に
見合った病気や治療の理解ができるように、患者
さんとの話を大切にして、患者さんが分かること
や、自己管理できることが増えるように支援する
取り組みを行っている。具体的には、成人移行ア
セスメントシートを用いたアンケートを実施し、
病気や薬についての理解を確認して、その後の支
援に活かしたり、治療の経過や生活上の注意点を
自分で記録して、健康管理に役立てられる「マイ・
パスポート」を作成する等している。疾患別では、
がん患者が主治医から提案された治療内容を理解
し、病気や治療などに関する知識を深めることを
サポートするアプリ28）もあった。患者さんや家族
が、疾患や年代に応じて、疾患や予防、重症化予
防について学び、正しい情報の入手や認知、理解
向上が進む、また、判断や意思決定ができる能力
を身に着ける機会を得ている。

21）大塚製薬、「女性の健康推進プロジェクト」、https://www.otsuka.co.jp/woman_healthcare_project/management/
seminar.html（参照：2023/10/1）

22）SOMPO ヘルスサポート、「ヘルスケア e-learning」、https://www.sompo-hs.co.jp/service/llax_elearning/（参照：
2023/10/1）

23）TRULY、「TRULY for Business」、https://www.truly-japan.co.jp/（参照：2023/10/1）
24）協会けんぽ、「健康サポート特集　賢い患者学」
25）中外製薬、「Smile-One」、https://smile-on.jp/?utm_source=google&utm_medium=cpc&utm_campaign=brand_202211

&gad=1&gclid=EAIaIQobChMIupShhZqagQMV2bCWCh0twQo9EAAYASAAEgL37fD_BwE（参照：2023/10/1）
26）EFPIA Japan、「医療・健康情報を賢く選択するために」、http://efpia.jp/healthliteracy_interview/index.html（参照：

2023/10/1）
27）国立成育医療研究センター、「国立成育医療研究センターの成人移行支援に関する考え方」https://www.ncchd.go.jp/

hospital/about/information/transition.html、千葉県こども病院、「成人移行支援室」、https://www.pref.chiba.lg.jp/
kodomo/shinryoka/seijin-iko/index.html（参照：2023/10/1）

28）株式会社 michiteku、「がん（大腸がん・胃がん）患者さん向けに、治療生活サポートツール「michiteku（ミチテク）」
β版 の 提 供 開 始」、https://www.michiteku.jp/static/pdf/news.20230524.pdf?utm_medium=referral&utm_source=�
michiteku_hp&utm_campaign=ref_michiteku_hp_news（参照：2023/10/1）

https://www.otsuka.co.jp/woman_healthcare_project/management/seminar.html
https://www.otsuka.co.jp/woman_healthcare_project/management/seminar.html
https://smile-on.jp/?utm_source=google&utm_medium=cpc&utm_campaign=brand_202211&gad=1&gclid=EAIaIQobChMIupShhZqagQMV2bCWCh0twQo9EAAYASAAEgL37fD_BwE
https://smile-on.jp/?utm_source=google&utm_medium=cpc&utm_campaign=brand_202211&gad=1&gclid=EAIaIQobChMIupShhZqagQMV2bCWCh0twQo9EAAYASAAEgL37fD_BwE
https://www.ncchd.go.jp/hospital/about/information/transition.html
https://www.ncchd.go.jp/hospital/about/information/transition.html
https://www.pref.chiba.lg.jp/kodomo/shinryoka/seijin-iko/index.html
https://www.pref.chiba.lg.jp/kodomo/shinryoka/seijin-iko/index.html
https://www.michiteku.jp/static/pdf/news.20230524.pdf?utm_medium=referral&utm_source=michiteku_hp&utm_campaign=ref_michiteku_hp_news
https://www.michiteku.jp/static/pdf/news.20230524.pdf?utm_medium=referral&utm_source=michiteku_hp&utm_campaign=ref_michiteku_hp_news
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　わが国のヘルスリテラシーを向上させる取り組
みには、一般市民を対象としたのもの、一般の中
でも企業の従業員を対象としたもの、患者を対象
としたものがあった。それらは、健康教育そのも
のと、正しい情報の入手や認知、理解向上を支援
するもの、そして、健康に不安が生じた際等に適
切な判断や意思決定ができる能力育成を目指した
ものであり、国の政策で目指す方向性と合致する
取り組みであった。それぞれ対象者の視点で、平
易な言葉を使った丁寧な説明、興味関心を高める
ような仕掛け、忙しい人にも短時間で理解が進む
ようなアイディア、また患者さんには、その疾患
や年代に合わせた工夫もなされていた。

３．まとめ・考察

　本稿では、本邦におけるヘルスリテラシーの現
状、政策や向上への取り組み事例等について文献
等により概観してきた。
　ヘルスリテラシーとは、1990年代から多くの研
究者や団体等において定義がなされ、議論は続い
ているとみられ、国内でも、少しずつ異なる様々
な表現がなされていた。著者が調べた中では、最
も短く示されていた「健康情報を活用する能力の
こと」に凝縮されるかのように、多くの定義には、

「健康」、「情報」、「活用」、「能力」の４語と同義の
言葉が含まれており、端的には４語に集約される
意味を示すものであろう。
　ヘルスリテラシーを理解するために、ヘルスリ
テラシーが低い、もしくは高いとどのような行動
をするのか、各種文献等に記載される情報を基に、
事例を整理した。事例の一例として取り上げた、
健診やワクチンを利用して病気の予防と早期治療
を行えることや、病気や薬の正しい情報を調べて、
治療のメリットとデメリットを理解できる、薬を
間違わずにきちんと服用できることは、医薬品が
持つ効果効能を最大限享受することにより、国民
の健康や健康寿命の延伸に貢献しうる重要な点で

ある。また、ヘルスリテラシーが高い状態から推
察すると、ヘルスリテラシー向上には、「医薬品の
価格や制度等の基礎的な情報への興味関心と認知
向上」、「医薬品の多様な価値の理解促進」、「医療
費を節約する意識・行動の向上」、「医療費の節約
を意図した薬剤使用に関する行動の向上」が含ま
れることが示唆された。わが国のヘルスリテラ
シーは、現時点では、他国と比べて低いことが論
じられており、反対に高いと示される文献は見当
たらなかった。そうした現状に、わが国の政策で
は、国民自身の健康増進を推進する観点で、国民
のヘルスリテラシーを高めることを重視した政策
が掲げられていた。実際に、わが国の取り組み事
例を見ると、健康教育そのものと、正しい情報の
入手や認知、理解向上を支援するもの、そして、
健康に不安が生じた際等に判断や意思決定ができ
る能力育成を目指したものであり、国の政策で目
指す方向性と合致する取り組みが行われていた。
わが国でもヘルスリテラシーと QOL 等の健康関
連アウトカムの関連性も示されつつある29）が、こ
うした取り組みの成果は、ヘルスリテラシーの向
上につながることを期待したい。

４．おわりに

　おわりに、ヘルスリテラシーの領域に包含され
るものと考えられる「医薬品の価格や制度等の基
礎的な情報への興味関心と認知向上」、「医薬品の
多様な価値の理解促進」、「医療費を節約する意識・
行動の向上」、「医療費の節約を意図した薬剤使用
に関する行動の向上」といった著者の課題認識に
ついて、私見を述べる。
　ヘルスリテラシーの現状、政策や向上への取り
組み事例等を参考に、医薬品の価格や制度、価値
に関しても、基礎となる教育そのものと、薬価を
含む医療費等に関し正しい情報の入手や認知、理
解向上を支援する活動、環境づくり、そして、医
療や医薬品に関する正しい判断や意思決定ができ

29）徳田　安春、「日本人におけるヘルスリテラシーと健康関連行動、医療関連サービスの利用、健康関連クオリティー・オ
ブ・ライフとの関係についての疫学的研究」、https://www.health-research.or.jp/library/pdf/forum16/fo16_3_01.pdf（参
照：2023/10/1）、大塚 脩斗ら、「地域在住高齢者におけるヘルスリテラシーと健康関連Quality of Lifeの関連」、日本健
康教育学会誌、25巻（2017）１号
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る能力育成を、行う必要がある。また、その対象
は患者さんにとどまらず、広く国民であるべきで
ある。
　政策研で実施した「医薬品の価格や制度、価値
に関する意識調査」では、医薬品の価格や制度、
価値についてより深く知ることにより、自身の意
識や興味・関心が高まることや、医療に直面した
際の行動も変化する期待があること等、様々な変
化への期待が示唆されている30）。製薬産業として
は、医薬品等の創出を通じた疾患やその治療、重
症化予防といった健康課題への知識、革新的な医
薬品が国民、患者さんやその家族にもたらす価値
情報等の提供を通して、価値を中心とした医薬品

への意識や理解を高め、わが国のヘルスリテラ
シー向上に一層貢献することができるのではない
か。
　一方で、国民の意識や理解の向上には、主役で
ある国民の参画が必須となるが、患者（市民）の
参画については、一般に、十分な認知がなされて
おらず、問題意識も高いとは言えない31）実態もあ
ることから、患者さんだけでなく、広く国民を巻
き込んでいく新たなアイディアが求められる。コ
ロナ渦を経て、国民の健康意識が高まる等、健康
や薬、医療への考え方が変わった31）今だからこそ、
国民を巻き込みながら、わが国のヘルスリテラ
シーがより一層高まることを期待したい。

30）医薬産業政策研究所、「医薬品の価格や制度、価値について知ることへの国民の期待、望ましいと考える手段、機会や
時期－医薬品の価格や制度、価値に関する意識調査結果報告 その③－」、政策研ニュース No.68（2023年３月）

31）日本製薬工業協会、「第16回くすりと製薬産業に関する生活者意識調査」（参照：2023/10/1）
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要約

・�いずれのモダリティでも、米国において最も多
くの臨床試験が実施されていた。

・�近年は中国での臨床試験数が大きく増加し、特
に中国国籍企業による抗体医薬や遺伝子細胞治
療の伸びが顕著であり、それらの多くは抗がん
剤として開発されていた。

・�日本地域では、細胞治療、遺伝子治療、遺伝子
細胞治療における臨床試験数が、他モダリティ
に比して相対的に少なかった。これらモダリテ
ィの日本での医薬品開発を活性化する施策が期
待される。

１．はじめに

　政策研ニュース No.65「実用化の進む遺伝子治
療の現状と将来展望」において、遺伝子治療や遺
伝子細胞治療の開発動向について俯瞰し、本邦に
おける開発上の課題を整理するとともに、課題解
決に向けた取り組みについて紹介した１）。また記
事の中では「（課題解決を図らなければ）ドラッ
グ・ラグよりも深刻なドラッグ・ロスへと繋がり
かねない」と言及し、国内で遺伝子治療の研究開
発が活性化することへの期待感を示した。時を同
じくして、近年日本の医薬品市場における「ドラ
ッグ・ラグ」の再燃を危惧する声が高まってお

り２）３）、さらには「ドラッグ・ロス」が社会問題
として取り上げられるようになり、厚生労働省の
開催する「医薬品の迅速・安定供給実現に向けた
総合対策に関する有識者検討会」において解決策
が議論されたところである４）。本稿においては、国
内における遺伝子治療や遺伝子細胞治療に特に着
目して、「ドラッグ・ラグ」や「ドラッグ・ロス」
の兆候について調査を試みる。将来の新薬を占う
一つの先行指標として、臨床試験段階にある医薬
品パイプラインが考えられる。政策研ニュース
No.68では、Phase 3段階にある開発品のオリジ
ネーター企業に関して調査を行い、医薬品の研究
開発の活発な企業国籍やその経年変化を考察する
と同時に、国際的な開発ラグの動向についても分
析した５）。ただし、日本市場における新薬動向を
分析・考察する上では、開発企業国籍だけでなく
臨床試験が実施されている地域も重要な指標とな
るだろう。そこで本稿では、臨床試験の実施国（臨
床試験実施サイトの存在する国籍）について焦点
をあて、創薬モダリティ間の差異や経年変化など
の切り口から調査を行うこととした。

２．調査方法

　本稿の一連の調査研究においては、医薬品デー
タベースである Evaluate Pharma（2023年９月時

臨床試験実施国に関する調査
～創薬モダリティ間の比較～

医薬産業政策研究所　主任研究員　高橋洋介

１）医薬産業政策研究所、「実用化の進む遺伝子治療の現状と将来展望」、政策研ニュース No.65（2022年３月）
２）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）
３）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）
４）厚生労働省、医薬品の迅速・安定供給実現に向けた総合対策に関する有識者検討会 報告書、https://www.mhlw.go.jp/

content/10807000/001108290.pdf（2023年９月28日参照）
５）医薬産業政策研究所、「Phase 3段階にある開発品のグローバル動向と開発ラグの分析」、政策研ニュース No.68（2023年

３月）

Points of View

https://www.mhlw.go.jp/content/10807000/001108290.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10807000/001108290.pdf
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点）に収載されている情報を用いた。Evaluate 
Pharma における臨床試験情報は、ClinicalTrials.
gov６）、EudraCT７）及び jRCT８）（旧 JapicCTI）に
掲載されている情報に基づいており、ここに収載
されている全phaseの臨床試験を対象に分析を行
った。医薬品候補となる被験物質のモダリティに
ついては、Evaluate PharmaにおけるTechnology
の項目をもとに分類した。具体的には、低分子医
薬：Small molecule chemistry、抗体医薬：Anti-
body（Monoclonal antibody 及 び Recombinant 
antibody）、組換えタンパク：Protein peptide 
therapeutics、核酸医薬：DNA RNA therapeutics、
細胞治療：Cell Therapy、遺伝子治療：Gene Ther-
apy、遺伝子細胞治療：Gene-modified Cell Ther-
apy に分類した。各臨床試験の試験開始日をもと
に３年（36か月）刻みで期間を区切った上で、モ
ダリティ毎に臨床試験数（臨床試験開始数）の経
年変化を分析した。なお、直近のデータは、試験
開始日が2021年１月から2023年８月31日までの29
か月間を対象としているため、それ以前の36か月
の期間における臨床試験数と直接比較出来ない点
に留意する必要がある。
　各国における臨床試験数の分析では、一つの臨
床試験が複数国にまたがって実施されている場合

（国際共同試験など）には、それぞれの国に１試験
として集計した。そのため各国の臨床試験数の合
算値がグローバル全体での臨床試験数には一致し
ない点に留意する必要がある。また、臨床試験実
施国別のスポンサー国籍の分析においては、１試
験に対してスポンサーが複数存在する場合にはス
ポンサー数で按分して集計９）を行った。臨床試験
のPhaseの調査では、多段階の相を一つの試験と
して実施する場合には、より後期段階の相の臨床
試験とみなして集計した（Phase 1/2試験であれ
ば、Phase 2とみなした）。

３．結果

　低分子医薬の臨床試験実施国の順位を表１に示
した。低分子医薬の臨床試験実施国は、2012年以
降常に米国が１位であり、各期間において4,000試
験を超える規模が維持されていた。これは以降に
示す全モダリティ区分の中で最も多い数値であ
る。米国を除くと上位には欧州の国々が名を連ね
ており、順位の多少の変動はあるものの概ね同程
度の臨床試験数であった。近年著しく順位を向上
させているのが中国であり、2012～2014年と2015
～2017年ではランク圏外であったが、2018～2020
年では４位、2021～2023年では２位まで上昇して

表１　低分子医薬の臨床試験実施国の順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 4,906 1 USA 4,962 1 USA 4,658 1 USA 4,066
2 Germany 1,433 2 United Kingdom 1,383 2 United Kingdom 1,209 2 China 1,362
3 United Kingdom 1,327 3 Germany 1,369 3 Germany 1,177 3 Spain 888
4 France 1,098 4 Spain 1,121 4 China 1,142 4 Germany 822
5 Canada 1,095 5 Canada 1,087 5 Spain 1,114 5 Unknown 799
6 Spain 1,036 6 France 1,035 6 France 956 6 United Kingdom 784
7 Unknown 1,035 7 Italy 957 7 Canada 919 7 France 738
8 South Korea 913 8 Unknown 846 8 Italy 880 8 Canada 721
9 Italy 875 9 South Korea 790 9 South Korea 859 9 South Korea 688
10 Belgium 782 10 Belgium 744 10 Australia 774 10 Italy 669
12 Japan 697 11 Japan 737 13 Japan 661 13 Japan 523

注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

６）ClinicalTrials.gov ウェブサイト、https://www.clinicaltrials.gov/
７）EudraCT ウェブサイト、https://eudract.ema.europa.eu/
８）jRCT ウェブサイト、https://jrct.niph.go.jp/
９）例えば、１つの臨床試験が日本企業１社と米国企業１社がスポンサーとなって実施されている場合には、日本と米国を

それぞれ0.5として集計した。日本企業１社と米国企業２社がスポンサーとなって実施されている場合には、日本を0.33、
米国を0.67として集計した。
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いた。日本の順位は、各調査期間において12位→11
位→13位→13位と推移しており、最も臨床試験数
の多い米国と比較すると、調査期間を通して1/7～
1/8程度を維持していた。
　組換えタンパクの臨床試験実施国の順位を表２
に示した。組換えタンパクの臨床試験実施国は、
他モダリティと同様に2012年以降米国が常に１位
であり、各期間において600試験を超える規模が維
持されていた。米国を除くと上位には欧州の国々
が名を連ね、順位の多少の変動はあるもののドイ
ツが常時２位に位置していた。低分子医薬同様に、
近年中国が著しく順位を向上させており、2012～
2014年と2015～2017年ではランク圏外であった
が、2018～2020年では８位、2021～2023年では３
位まで上昇していた。日本の順位は、各調査期間
において12位→９位→９位→９位と推移してお
り、臨床試験数は調査期間を通して米国の1/6程度

を維持していた。
　抗体医薬の臨床試験実施国の順位を表３に示し
た。抗体医薬の臨床試験実施国は、他モダリティ
と同様に2012年以降常に米国が１位であり、３年
毎の各期間における試験数は右肩上がりに増加し
ていた。米国を除くと上位に欧州の国々が名を連
ねているのは低分子医薬等と同様の傾向であった
が、欧州の中でもスペインが上位に位置している
ことが特徴的である。また他モダリティと同様に、
中国は近年著しく順位を向上させており、2012～
2014年と2015～2017年ではランク圏外であった
が、2018～2020年では３位、2021～2023年では２
位まで上昇していた。さらに、直近では米国の６
割程度の規模まで臨床試験数が増加しており、こ
のことは他モダリティと比べても特徴的であっ
た。日本の順位は、各調査期間において15位→10
位→12位→10位と推移しており、臨床試験数は調

表２　組換えタンパクの臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 690 1 USA 629 1 USA 663 1 USA 571
2 Germany 276 2 Germany 275 2 Germany 234 2 Germany 174
3 United Kingdom 223 3 United Kingdom 202 3 Spain 170 3 China 164
4 Spain 184 4 Canada 167 4 United Kingdom 167 4 Spain 158
4 France 184 5 France 165 5 France 145 5 Canada 146
6 Canada 175 6 Spain 154 6 Canada 140 6 United Kingdom 133
7 Italy 163 7 Italy 146 7 Italy 130 7 France 127
8 Poland 156 8 Unknown 107 8 China 122 8 Italy 125
9 Unknown 153 9 Japan 105 9 Japan 102 9 Japan 111
10 Russia 138 9 Russia 105 9 Poland 102 10 Poland 107
12 Japan 111

注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表３　抗体医薬の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 1,104 1 USA 1,819 1 USA 2,161 1 USA 1,783
2 Germany 490 2 Germany 671 2 Spain 859 2 China 1,030
3 France 444 3 Spain 657 3 China 740 3 Spain 663
4 United Kingdom 420 4 United Kingdom 600 4 Germany 738 4 France 554
5 Spain 417 5 France 577 5 France 711 5 Germany 523
6 Canada 414 6 Canada 563 6 United Kingdom 648 6 Italy 485
7 Italy 354 7 Italy 517 7 Italy 644 7 Australia 457
8 Poland 308 8 Poland 444 8 Canada 616 8 United Kingdom 454
9 Belgium 298 9 Australia 433 9 Australia 531 9 Canada 438
10 Australia 286 10 Japan 410 10 Poland 513 10 Japan 411
15 Japan 220 12 Japan 485

注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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査期間を通して米国の1/4～1/5程度を維持してい
た。
　核酸医薬の臨床試験実施国の順位を表４に示し
た。核酸医薬の臨床試験実施国は、他モダリティ
と同様に2012年以降米国が常に１位であったが、
直近における試験数でも178試験に留まっている。
ただし、３年毎の各期間における試験数は右肩上
がりに増加しており、注目度が急速に高まってい
るモダリティであると考えられる。米国を除くと
上位には欧州の国々が名を連ねているのは他モダ
リティと同様の傾向であったが、カナダが上位に
位置していることが特徴的である。また他モダリ
ティとは様相が異なり、中国は10位以内にランク
インしていなかった。日本の順位は、各調査期間

において21位→19位→12位→12位と推移してお
り、近年の臨床試験数は米国の1/6程度であった。
　細胞治療の臨床試験実施国の順位を表５に示し
た。細胞治療の臨床試験実施国は、他モダリティ
と同様に2012年以降米国が常に１位であり、３年
毎の各期間における試験数は右肩上がりに増加し
ているものの、核酸医薬に比べると伸びは緩やか
であった。米国を除いた上位の様相は他モダリテ
ィと大きく異なっており、韓国が上位に位置して
いることが特徴的である。韓国は幹細胞関連技術
に関する研究に重点的に取り組み特許出願数を大
きく伸ばしているという報告10）とも合致する結果
である。また中国は調査期間において７位→３位
→３位→４位と推移しており、常に上位に位置し

表５　細胞治療の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 114 1 USA 142 1 USA 169 1 USA 136
2 South Korea 25 2 South Korea 32 2 South Korea 31 2 Unknown 55
3 Spain 24 3 Unknown 24 3 China 25 3 South Korea 23
4 Belgium 18 3 China 24 4 Germany 18 4 China 22
5 Germany 17 5 United Kingdom 16 5 Unknown 16 5 Australia 15
6 United Kingdom 16 6 Spain 15 6 Taiwan 15 6 United Kingdom 12
7 Unknown 15 6 France 15 7 United Kingdom 14 6 Spain 12
7 China 15 8 Italy 13 8 Spain 12 6 Germany 12
7 Canada 15 9 Germany 12 9 France 11 6 Canada 12
10 Czech Republic 14 10 Canada 10 10 Japan 10 10 Japan 11
― Japan 0 15 Japan 7

注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表４　核酸医薬の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 83 1 USA 86 1 USA 152 1 USA 178
2 Germany 27 2 Germany 53 2 United Kingdom 76 2 Canada 74
3 United Kingdom 24 3 United Kingdom 52 3 Canada 58 3 United Kingdom 73
4 Canada 20 3 Canada 52 4 France 56 4 Spain 59
5 Spain 16 5 France 37 5 Germany 55 5 Italy 53
6 France 15 6 Spain 36 6 Spain 54 5 Australia 53
7 Italy 14 7 Italy 31 7 Australia 43 7 France 51
8 Unknown 11 8 The Netherlands 28 8 The Netherlands 42 8 Germany 47
9 Brazil 9 9 Australia 27 9 Italy 41 9 Poland 45
10 The Netherlands 8 10 Belgium 26 10 Belgium 28 10 The Netherlands 34
21 Japan 5 19 Japan 12 12 Japan 25 12 Japan 32

注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

10）日本貿易振興機構、「幹細胞関連技術に関する特許出願、韓国の成長率２位」、https://www.jetro.go.jp/world/asia/kr/
ip/ipnews/2023/230605.html（2023年９月28日参照）

https://www.jetro.go.jp/world/asia/kr/ip/ipnews/2023/230605.html
https://www.jetro.go.jp/world/asia/kr/ip/ipnews/2023/230605.html
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ていることも特徴的であった。日本の順位は、各
調査期間において、実績なし→15位→10位→10位
と推移しており、近年の臨床試験数は米国の1/10
を下回る水準に留まっていた。
　遺伝子治療の臨床試験実施国の順位を表６に示
した。遺伝子治療の臨床試験実施国は、他モダリ
ティと同様に2012年以降米国が常に１位であった
が、直近における試験数では125試験に留まってい
た。ただし、３年毎の各期間における試験数は右
肩上がりに増加しており、注目度が急速に高まっ
ているモダリティの一つであると考えられる。米
国を除くと上位には欧州の国々が名を連ねてお
り、なかでも英国が近年２位に位置している点が
特徴的である。また中国は直近で５位まで順位を
上げていた。日本の順位は、各調査期間において
20位→11位→12位→14位と推移しており、近年の
臨床試験数は９試験に留まり、米国の1/10を下回

る水準であった。
　遺伝子細胞治療の臨床試験実施国の順位を表７
に示した。遺伝子細胞治療の臨床試験実施国は、
他モダリティと同様に2012年以降常に米国が１位
であったが、直近における試験数でも178試験に留
まっていた。ただし、３年毎の各期間における試
験数は右肩上がりに増加しており、注目度が急速
に高まっているモダリティの一つであると考えら
れる。2015年以降、中国は米国に次ぐ２位を維持
しており、また試験数としても米国に迫る水準ま
で増加していた。日本の順位は、各調査期間にお
いて、７位→12位→13位→14位と推移しており、
近年の臨床試験数は米国だけではなく中国の1/10
をも下回る水準に留まっていた。
　次に、遺伝子治療と遺伝子細胞治療に関して、
直近の2021年以降の状況を詳細に分析した。各国
における遺伝子治療の臨床試験数を図１（表６の

表６　遺伝子治療の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 53 1 USA 84 1 USA 149 1 USA 125
2 France 19 2 United Kingdom 20 2 United Kingdom 40 2 United Kingdom 35
3 United Kingdom 6 3 France 13 3 France 31 3 Canada 28
4 Russia 5 3 Canada 13 4 Canada 24 4 Unknown 21
4 Italy 5 5 Germany 12 5 Germany 23 5 China 20
4 Germany 5 6 Italy 10 6 Spain 22 6 Australia 19
4 China 5 7 Australia 8 6 Italy 22 6 Germany 19
4 Australia 5 8 Israel 7 6 Australia 22 6 Italy 19
9 The Netherlands 4 9 The Netherlands 6 9 Taiwan 13 9 France 17
9 Sweden 4 9 Spain 6 10 Belgium 12 9 Spain 17
20 Japan 2 11 Japan 4 12 Japan 10 14 Japan 9

注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表７　遺伝子細胞治療の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 34 1 USA 93 1 USA 180 1 USA 178
2 United Kingdom 5 2 China 53 2 China 151 2 China 147
3 France 4 3 France 21 3 Germany 34 3 Unknown 66
4 Thailand 3 4 United Kingdom 19 4 United Kingdom 29 4 France 20
4 Germany 3 4 Canada 19 4 Canada 29 4 Spain 20
4 Australia 3 6 Germany 18 6 Spain 28 6 United Kingdom 19
7 Sweden 2 7 Spain 14 7 France 26 7 Australia 15
7 Japan 2 8 Italy 13 8 The Netherlands 21 7 Canada 15
7 Italy 2 9 Unknown 12 9 Italy 20 7 Germany 15
7 Denmark 2 10 The Netherlands 10 9 Australia 20 10 Italy 13

12 Japan 9 13 Japan 13 14 Japan 9
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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2021.1-2023.8に対応）に、また各国の臨床試験に
対するそのスポンサー国籍の割合を図２に示し
た。同様に、遺伝子細胞治療の臨床試験数を図３

（表７の2021.1-2023.8に対応）に、そのスポンサー
国籍の割合を図４に示した。遺伝子治療や遺伝子
細胞治療においては、Phase 2試験結果を以って承
認申請に進む可能性もありえることから、図１及
び図３においては後期臨床試験の指標として
Phase 2と Phase 3試験の合算値も併せて示した。

遺伝子治療

　図１の通り、遺伝子治療の臨床試験はいずれの
国においても過半数が Phase 2以降の後期臨床試
験であった。特にオランダ、ドイツ、カナダ、イ
タリア、フランス、スペインでは、Phase 2以降の
割合が高く８割を超えていた。
　最も臨床試験数の多い米国（125試験）において
は、そのうち約74％（92.7試験）は米国の企業や
研究機関等がスポンサーとなって実施されたもの
であり、最大の割合を占めていた。次いで多いス
ポンサー国籍はスイス（約８％、10.5試験）、日本

図１　各国における遺伝子治療の臨床試験数（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図２　遺伝子治療の各臨床試験実施国に占めるスポンサー国籍割合（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
注１：１つの臨床試験に複数のスポンサーが存在している場合には、スポンサー数で除して集計した
注２：図中の数値は、米国の企業等がスポンサーとなっている臨床試験のプロトコール数を示している
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（約４％、4.5試験）と続いていた。
　カナダやオーストラリアで実施されている臨床
試験では、米国のスポンサーによって実施されて
いる割合が高く、中国、ドイツ、フランスにおい
ては米国のスポンサーの割合が他国と比して相対
的に低かった。米国のスポンサーが実施している
臨床試験の実施地域は、米国、カナダ、英国、オー
ストラリアの順に多く、日本は3.5試験に留まって

おり、上位12か国の中でもっとも少ないという結
果であった。
　図２に示した通り、臨床試験数が多くかつ米国
のスポンサーによる試験数が多い英国に焦点をあ
て、英国地域で実施している試験数の19を精査す
ると11）、そのうち17試験が米国のスポンサーによ
ってのみ実施され、４試験は米国と他国のスポン
サーの共同試験として実施されており、全21試験

図３　各国における遺伝子細胞治療の臨床試験数（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図４　遺伝子細胞治療の各臨床試験実施国に占めるスポンサー国籍割合（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
注１：１つの臨床試験に複数のスポンサーが存在している場合には、スポンサー数で除して集計した
注２：図中の数値は、米国の企業等がスポンサーとなっている臨床試験のプロトコール数を示している

11）２国のスポンサーによって共同で実施されている場合にはそれぞれを0.5とカウントして集計しているため、この試験数
は実際の臨床試験数には一致しない場合がある
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が存在していた（表８）。この21試験のうち、英国
と米国の２国のみで実施されているものが３試
験、米国と英国を含む３か国以上で実施されてい
るが日本地域を含まないものが13試験存在する一
方で、日本地域を含む臨床試験は２試験のみに留
まっていた。この結果から、遺伝子治療において
は、日本地域の組み入れをせずに国際共同治験が
実施される傾向にあることが示唆された。
　中国で実施されている臨床試験では、その大半
が中国国籍のスポンサーによって実施されており

（70％、14試験）、中国の企業や研究機関は自国で
臨床試験を行うケースが多いと考えられた。
　米国に次いで臨床試験数が多いのは、スイスの
企業もしくは研究機関等によるものであり、試験
数としては米国地域での実施数（10.5試験）が多
く、各国地域に占める割合としては日本、ドイツ、
イタリアで高いという結果であった。

遺伝子細胞治療

　図３に示した通り、遺伝子細胞治療の臨床試験
では、Phase 2以降の後期臨床試験の割合が高い国
と低い国で２極化していた。中国（19.7％）、日本

（33.3％）、オーストラリア（33.3％）、米国（42.7
％）で Phase 2以降の割合が低く、半数を下回っ
ていた。
　最も臨床試験数の多い米国（178試験）において
は、そのうち約82％（146.2試験）は米国の企業や
研究機関等がスポンサーとなって実施されたもの
であり、最大の割合を占めていた。米国国籍以外
のスポンサーの関与は限定的であったが、スイス、

英国、日本、フランスのスポンサーによって実施
されている臨床試験も一定程度存在していた。
　中国は米国に迫るほどの数の臨床試験が実施さ
れている地域であったが（図３）、その大半が中国
国籍のスポンサーによって実施されており（約88
％、129.5試験）、中国の企業や研究機関は自国で
臨床試験を行うケースが多いと考えられた。
　欧州の各国やカナダ、オーストラリアの地域で
実施されている臨床試験では、米国のスポンサー
によって実施されている割合が高く（５～７割程
度）、次いでスイスや英国のスポンサーの関与が確
認できた。日本地域で実施されている臨床試験で
は、米国のスポンサーによって実施されている割
合は約39％に留まり、日本のスポンサーによって
実施されている試験は約33％の割合で存在してい
た。自国のスポンサーの割合が高いという傾向は、
韓国でも同様であった。
　米国のスポンサーが実施している臨床試験の実
施地域は、米国、中国、英国、フランスの順に多
く、日本は3.5試験に留まっており、13か国の中で
もっとも少ないという結果であった（図４）。ま
た、遺伝子治療と同様に英国に焦点をあて、米国
のスポンサーが英国地域で実施している試験を精
査すると11）、11.5試験のうち11試験が米国のスポン
サーのよってのみ実施され、１試験は米国と他国
のスポンサーの共同試験として実施されており、
全12試験が存在していた（表９）。この12試験のう
ち、英国地域でのみ実施されているものは存在せ
ず、英国と欧州複数国で実施されており米国を含

表８　�英国地域で、米国スポンサーによって実施
されている遺伝子治療の内訳

臨床試験実施国の概要 試験数
・英国のみで実施 3
・英国と米国のみで実施 3
・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、

日本を含まない 13

・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、
日本を含む 2

合計 21
出所：�Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業

政策研究所にて作成

表９　�英国地域で、米国スポンサーによって実施
されている遺伝子細胞治療の内訳

臨床試験実施国の概要 試験数
・英国のみで実施 0
・英国と欧州の複数国のみで実施 2
・英国と米国のみで実施 1
・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、

日本を含まない 7

・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、
日本を含む 2

合計 12
出所：�Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業

政策研究所にて作成
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まないものが２試験、英国と米国の２国のみで実
施されているものが１試験、米国と英国を含む３
か国以上で実施されており日本地域を含まないも
のが７試験、米国と英国を含む３か国以上で実施
されており日本地域を含むものが２試験という結
果であった。この結果から、遺伝子細胞治療にお
いても、日本地域の組み入れをせずに国際共同治
験が実施される傾向にあることが示唆された。

４．まとめ・考察

　本稿では、医薬品のモダリティ毎に、各国で実
施されている臨床試験数をカウントし、国別の試
験数の比較や試験数の経年変化などに関して分析
を行った。その結果、いずれのモダリティにおい
ても米国での臨床試験数が常時最大であった。そ
の理由として、米国には多くの製薬企業や研究機
関が存在し自国内で研究開発を推進していること
も挙げられるが、他国に存在する製薬企業などで
あっても市場規模が最大である米国市場での上市
を目指して米国での臨床試験を行っているという
こともあるだろう。米国に次ぐ２番手以降の臨床
試験実施国に目を向けると、概ね欧州各国やカナ
ダなどが上位に名を連ねているが、多くのモダリ
ティにおいて中国が近年急速に順位を上げている
ことが特徴的である。特に抗体医薬及び遺伝子細
胞治療においては、直近で米国に次ぐ２番手まで
順位を上げている。過去の政策研ニュースにおい
て報告しているように、近年中国企業による医薬
品開発が活発になってきており、特に抗がん剤の
開発事例が増加している５）12）。抗体医薬では免疫
チェックポイント阻害剤など、遺伝子細胞治療で
は CAR-T 細胞などが、抗がん剤として応用され
る事例が多く存在することから、今回の調査結果
において中国地域での抗体医薬及び遺伝子細胞治
療の臨床試験数が増えているという事実とも整合
していると考えられた。Evaluate PharmaのIndi-

cation の分類を参考に調査すると、中国で実施さ
れている臨床試験のうち、抗体医薬では約７割、
遺伝子細胞治療は約９割が実際に抗がん剤として
開発されているものであった。
　次に、日本で実施されている臨床試験の状況に
目を向ける。最も実施例の多い低分子医薬では常
時10位付近を維持していた。政策研ニュースNo.66
の報告では、全医薬品を対象とした臨床試験数で
日本は14位に位置しており12）、今回の調査結果で
ある低分子医薬の順位とも概ね近い結果である。
この順位の高低やその是非について本稿で深く掘
り下げて論じることは控えるが、日本は医薬品
マーケットサイズが大きい国である一方で、欧米
での承認を目指す場合には日本地域が臨床試験実
施国として選択されないことや（一般的には、承
認を目指す国と類似の人種構成の国が、臨床試験
実施国として選択される）、日本の臨床試験コスト

（症例単価）がグローバル平均より高く13）、かつ他
国に比べて症例集積スピードが遅い14）という状況
など、これら複合的な要因によって臨床試験実施
国のランクでは10位前後に落ち着いていると考え
られる。しかしながら、低分子医薬での日本で実
施された臨床試験数は米国の1/7～1/8程度の規模
で常時一貫していることから、これを基準と想定
した上で他モダリティの状況を考察することとす
る。本調査で設定した４つの期間において、組換
えタンパクでは米国の1/6程度を維持、抗体医薬で
は米国の1/4～1/5程度を維持、核酸医薬では当初
は米国の1/10にも満たなかったものが近年1/6程
度まで上昇という状況にあり、これらモダリティ
では低分子医薬と同程度の水準で臨床試験が行わ
れていると考えられた。一方、細胞治療、遺伝子
治療、遺伝子細胞治療では、近年臨床試験数が上
昇しているものの未だ米国の1/10を下回る水準で
あり、これら３つのモダリティでは日本における
臨床試験の実施例が相対的に少なく、やや低迷し

12）医薬産業政策研究所、「近年における国際共同治験の動向調査」、政策研ニュース No.66（2022年７月）
13）土屋尭之、「開発費用についての提言」、第20回 CRC と臨床試験のあり方を考える会議 2020 in NAGASAKI、https://

www.phrma-jp.org/wordpress/wp-content/uploads/2020/12/2020_CRC_slide.pdf（2023年９月28日参照）
14）岸英弘、「データから見えてくる日本の治験の現状」第18回 CRCと臨床試験のあり方を考える会議2018 in 富山、http://

efpia.jp/link/18th_Conference_on_CRC_and_Clinical_Trials.pdf（2023年９月28日参照）

https://www.phrma-jp.org/wordpress/wp-content/uploads/2020/12/2020_CRC_slide.pdf
https://www.phrma-jp.org/wordpress/wp-content/uploads/2020/12/2020_CRC_slide.pdf
http://efpia.jp/link/18th_Conference_on_CRC_and_Clinical_Trials.pdf
http://efpia.jp/link/18th_Conference_on_CRC_and_Clinical_Trials.pdf
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ていると考えられる。
　本稿では遺伝子治療、遺伝子細胞治療に特に着
目して、各国で実施されている臨床試験の相やス
ポンサー国籍について詳細に調査を行った。
　遺伝子治療の臨床試験の相を分析した結果、多
くの国で Phase 2以降の後期段階の臨床試験の割
合が高かった。この全体的な傾向は、鍵井による
報告15）とも整合している。その中でも、オランダ、
ドイツ、カナダのような後期臨床試験の割合が高
い国が存在しており、今回の調査ではその要因ま
で明らかにすることは出来ていないが、他国で実
施された Phase 1試験結果を受けて次相の臨床試
験を実施しやすい状況にあることが推察される。
　遺伝子細胞治療の臨床試験の相を分析した結
果、各国における Phase 2以降の臨床試験の割合
は２極化していた。臨床試験数自体の多い米国と
中国では、Phase 2以降の臨床試験の割合は相対的
に低かった。図４の結果も勘案して考察すると、
これらの国で見出されたシーズについて、自国内
での早期段階の臨床試験によって評価されている
事例が多いのではないかと考えられる。米国や中
国と同様に、日本も Phase 2以降の臨床試験の割
合が低い国であるが（33.3％）、自国のスポンサー
によって実施されている早期段階の試験が３試験
存在するなど、日本初のシーズの実用化例が増え
る未来に期待を抱かせる結果であった。
　遺伝子治療による臨床試験数が最も多い米国地
域では、そのうち約74％が米国のスポンサーによ
って実施されており、最大の割合を占めていた。
さらに、米国は遺伝子細胞治療による臨床試験も
最も多く実施されている地域であり、そのうち約
82％は米国のスポンサーによって実施されてお
り、遺伝子治療と同様に最大の割合を占めていた。
図２や図４の結果から、遺伝子治療や遺伝子細胞
治療に関わる創薬シーズはその多くが米国から生
み出され、米国のスポンサーは自国内での開発を
最優先していると推察できる。そして自国に次い

で臨床試験を実施している地域は欧州各国であ
り、日本地域での臨床試験の実施は限定的であっ
た。今回の調査結果では、日本地域における米国
スポンサーが関与する臨床試験は遺伝子治療と遺
伝子細胞治療ともに3.5試験に留まっており、これ
は調査対象とした国々の中で最小である。米国ス
ポンサーにとっては日本の臨床試験環境にはまだ
まだ課題があると映っており、日本での臨床試験
を敬遠してきた可能性がある。遺伝子治療や遺伝
子細胞治療からは、近年画期的な新薬が次々と誕
生している16）。日本の患者さんが最新の遺伝子治
療や遺伝子細胞治療に遅滞なくアクセス出来る医
療環境を整えるためには、本邦における臨床試験
の実施を一層活性化させていく必要があるだろ
う。

５．おわりに

　政策研ニュース No.65では、日本における遺伝
子治療（遺伝子細胞治療）の課題として、（１）基
礎研究の充実（研究費の支援、研究者の増加、人
材育成など）、（２）規制の整備や緩和（レギュラ
トリーサイエンス研究、カルタヘナ法対応など）、

（３）Transrational Researchの理解や、遺伝子治
療の研究開発の経験値の向上、（４）製造施設や試
験施設の拡充（CMO、CDMO、CROなど）、（５）
特許戦略（競争力のある特許の確保）、（６）啓発
活動（医療関係者、患者、国民などの理解を高め
る）の６点をピックアップした１）。これらの課題
を一つ一つ解決することは、日本初の医薬品シー
ズの拡充だけでなく、国内外の医薬品シーズを遅
滞なく日本で医療応用することを後押し、近年問
題視されているドラッグ・ラグやドラッグ・ロス
の解決の一助ともなるだろう。政策研ニュース
No.65ではこれらの課題が着実に解決されつつあ
る近況も紹介しているが１）、今回の調査結果の限
りでは課題解決はまだ道半ばと言えるかもしれな
い。このほど開催された第29回日本遺伝子細胞治

15）医薬産業政策研究所、「次世代創薬基盤技術の導入と構築に関する研究」、リサーチペーパー・シリーズ No.77（2021年
６月）

16）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」、政策研ニュース No.70（2023年11月）
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療学会学術集会17）においては、規制をテーマとし
たシンポジウムが開催され、独立行政法人医薬品
医療機器総合機構（PMDA）の方々から、国内で
の遺伝子治療・遺伝子細胞治療の開発上の課題解
決に向けた当局の取り組みが紹介されるととも
に、PMDAスタッフによる個別相談会が設けられ
ていた18）。アカデミアやベンチャー企業、製薬企
業などの関係者が学会参加するタイミングにあわ
せて「本邦での再生医療等製品（遺伝子治療用製
品を含む）の開発を検討されている方や将来的に
PMDA への相談を検討されている方などを対象

として、PMDAが提供している相談事業の内容や
手続きのご紹介のほか、開発製品に関する効率的
な相談の実施に向けて、相談内容（範囲）や論点
の整理について、一般的な範囲で意見交換させて
いただく」という主旨で開催された個別相談会で
あった。この個別相談会に代表されるような、国
内外のアカデミアやベンチャー企業、製薬企業を
ターゲットとした諸政策が結実し、将来的に日本
での遺伝子治療・遺伝子細胞治療の開発が活性化
することを期待したい。

17）第29回日本遺伝子細胞治療学会学術集会、https://www.c-linkage.co.jp/jsgct2023/（2023年９月28日参照）
18）独 立 行 政 法 人 医 薬 品 医 療 機 器 総 合 機 構（PMDA）ウ ェ ブ サ イ ト、https://www.pmda.go.jp/review-services/

symposia/0151.html（2023年９月28日参照）

https://www.pmda.go.jp/review-services/symposia/0151.html
https://www.pmda.go.jp/review-services/symposia/0151.html
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要旨

　臨床試験におけるEQ-5Dの組み入れ割合は、イ
ギリス、日本、ドイツ、フランス、アメリカの順
に高かった。アメリカのEQ-5Dの組み入れ割合が
低かった要因に、臨床試験の申請総数が多かった
phase2における EQ-5D の組み入れが低いことに
起因した。
　EQ-5D と他の指標の同時組み入れについて、
Phase3以前と Phase4とで比較しても労働生産性
関連指標、介護関連指標のいずれも10％程度であ
った。臨床試験の申請総数と比較すると、労働生
産性関連指標は、介護関連指標と比べて高い割合
で EQ-5D の同時組み入れがされていた。
　上市後に取得したエビデンスを評価に用いるこ
とができるか否かという観点で、Phase4を対象に
分析を進めると、各関連指標の大部分は Second-
ary Outcome Measures で測定されていた。これ
らの指標を測定することを主目的としなくても質
問票を組み入れることでこれらアウトカムの取得
自体のハードルは高くないのではないかと考えら
れる。

１．はじめに

　日本製薬工業協会（以下、製薬協）の製薬協 政
策提言2023では、上市後に得られたエビデンスや
ガイドラインにおける位置づけの変化等に基づき

価値を再評価して薬価を見直すなど、上市後の価
値評価を薬価に反映する仕組みが必要である１）と
主張している。過去に上市後に真の臨床的有用性
の検証がされた製品は存在している２）が、これら
の製品は、製造販売承認を目的とする臨床試験と
は別に心血管イベントの発症リスク減少等が評価
され、薬価改定時に加算を受けていた。
　昨今の医療資源配分の観点を鑑みると、従来の
臨床的有用性に加えて、医療経済的な視点のエビ
デンスが示されること及びそのエビデンスを評価
することは医療資源配分の観点でも有用であると
考える。しかしながら、現在の薬価制度で、医療
経済的な分析結果を評価する制度は費用対効果評
価制度のみである。費用対効果評価制度は、薬価
制度を補完する形で、特に財政的な影響の大きい
医薬品を対象としているため、限定的な施行にと
どまっている。費用対効果評価制度では、分析の
際に生じる前提や推計を多く伴って算出されるた
めに不確実性が問題となり、結果にばらつきが生
じている。同一の集団でこれらのデータを取得し
たものの方が分析の際に生じる不確実性を減らす
ことができるため、アウトカムの同時に組み入れ
の実態を明らかにすることは重要と考える。
　加えて、ISPOR（International Society for Phar-
macoeconomics and Outcomes Research）の
Value flower の中にも Core elements of value と

各国の臨床試験申請時の EQ-5D の組み入れ状況

医薬産業政策研究所　主任研究員　三浦佑樹

１）日本製薬工業協会 製薬協 政策提言2023（2023年２月）
　　https://www.jpma.or.jp/vision/industry_vision2023/jtrngf0000001dg5-att/01.pdf
２）厚生労働省 中医協 薬－１ ５.７.26令和６年度薬価改定について③
　　https://www.mhlw.go.jp/content/12404000/001125211.pdf

Points of View
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してQuality-adjusted life years gained、Net costs
が挙げられており３）、これら２要素は医薬品の多
様な価値の１つの要素となっている。日本でも
Lecanemab が早期アルツハイマー病当事者様や
介護者に健康アウトカムや生活の質（Quality Of 
Life：QOL）の向上とともに、経済的負担の軽減
をもたらす可能性が示された４）と報告されてい
る。直接的なケアコスト（外来・入院サービス、
介護・在宅医療サービス、当事者様の薬剤費、そ
の他介入コストなど）に焦点を当てた医療支払者
観点ならびに社会的観点（直接的なケアコストに
加えて家族介護によるインフォーマル・ケアコス
トなどを含む社会的コスト）から疾患シミュレー
ション・モデルを用いて実施４）され、薬価収載時
にこれら分析結果がどのような評価を受けるか注
目されている。
　本稿では、医療経済的な分析に用いられる健康
関連QOL（本稿ではEQ-5D）と、ISPORのValue 
flower を構成する要素のうち、中野らの先行研
究５）にてアウトカム指標が存在する労働生産性、
介護負担の軽減の２つに着目し、医療経済的な分
析および評価を検討することを想定し、これらア
ウトカム指標が臨床試験の申請時点でどの程度組
み入れられているのか（EQ-5Dとの同時組み入れ
も含む）、上市前後でのアウトカム指標の組み入れ
の違いなどの実態を把握することを目的に調査を
行った。

2－1．調査対象

　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３版にて、費用対効果分

析を目的に新たに日本国内で QOL 値を収集する
際、EQ-5D-5Lを第一選択として推奨６）している。
そこで本稿では、EQ-5Dをアウトカム指標として
組み入れる臨床試験の実態を調査した。
　EQ-5Dは、臨床試験、観察研究、集団健康調査、
日常的な結果測定、および健康状態の一般的な尺
度が有用な多くの種類の研究で使用することがで
き、EQ-5D指数値は、医療介入の経済的評価にお
ける質調整生存年（Quality-adjusted life year：
QALY）の推定に使用することができる７）。EQ-5D
の諸外国での位置づけは、英国 NICE では成人の
健康関連QOLの評価に推奨される尺度とされ、評
価で使用された割合では全体の49％を占めた８）

（他に HUI９）：13％、SF-6D：１％、疾患特異的
QOL 評価尺度19％）。疾患特異的 QOL 評価尺度
も多く使われているのが実態ではあるが、今回は
疾患ごとの分析を主目的としていないため対象外
とした。
　また、全ての患者報告アウトカムや QOL 尺度
での測定値から費用対効果分析で使用される
QOL値が算出できるわけではなく、図１のように
QALYを算出するために開発された選好にもとづ
く（preference-based）尺度で測定したもののみ６）

であることから、本調査では、EQ-5D以外の評価
尺度は分析対象外とした。HUI、SF-6DはQALY
を算出するために使用することができるが、今回
は、費用対効果分析で広く一般的に用いられてい
るEQ-5Dを対象とするため、HUI、SF-6Dは対象
外としている。労働生産性、介護負担の軽減の２
つについては、次項の調査方法にて記載する。

３）Darius N.Lakdawalla Defining Elements of Value in Health Care-A Health Economics Approach: An ISPOR Special 
Task Force Report Value in Health（2018）21-2:131-139

４）エーザイ株式会社 臨床第Ⅲ相 Clarity AD 試験データを用いた、日本における「レカネマブ」の社会的価値について、
査読学術専門誌 Neurology and Therapy 誌に掲載　https://www.eisai.co.jp/news/2023/news202335.html

５）医薬産業政策研究所、「医薬品の社会的価値の多面的評価」、リサーチペーパー・シリーズ No.76（2021年３月）
６）国立保健医療科学院 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３版
　　https://c2h.niph.go.jp/tools/guideline/guideline_ja.pdf
７）EuroQol Group How can EQ-5D be used　https://euroqol.org/eq-5d-instruments/how-can-eq-5d-be-used/
８）厚生労働省 中医協 費－２ 24.10.31 QOL 評価の具体的方法等について
　　https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi/2r9852000002mpa7-att/2r9852000002mpe0.pdf
９）HUI：Health Utility Indexの略称であり、視力、聴力、会話、歩行、器用さ、感情、認知、痛みの８項目から成り、各

項目は１～６点の６段階、あるいは１～５点の５段階で評価する尺度である
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2－2．調査方法

　日本及びアメリカ、イギリス、ドイツ、フラン
スのEQ-5Dの臨床試験の申請時点の組み入れの実
態を調査するため、網羅的に各国の臨床試験の状
況を把握できる米国の臨床試験データベースであ
るClinicalTrials.govのデータを用いて集計を行っ
た。データ抽出時の検索条件は下記の通りである。

ClinicalTrials.gov の検索条件
　・Stady Phase：Phase2, 3, 4
　・First Posted：�2010.01.01～2022.12.31（以降は、

年単位とし、期間で表示）

　上記の検索条件で取得したデータのクリーニン
グを次の通り行った。
　「Outcome Measures（以下、Outcome）」のう
ち、“EQ-5D“、“EQ5D”、“European Quality of”、

“EuroQOL”のいずれかのワードが含まれている
ものを「EQ-5D」を組み入れている試験とみなし、
集計対象とした。加えて、分析時に「First Posted」
にデータがないものや、申請期間が2010.01.01～
2022.12.31以外のものは分析対象から除外し、検索

条件中の期間と合致するもののみを対象とした。
「Intervention」では、“Drug”、“Biologic” のいず
れかのワードが含まれているもの、「Study Phase」
では、“Phase1”の単独を除くPhase2～4に該当す
る も の、「Location」で は、ア メ リ カ（United 
States）・イギリス（United Kingdom）・ドイツ

（Germany）・フランス（France）・日本（Japan）
の括弧内のいずれかのワードが含まれているもの
を集計対象とした。2023年９月20日時点で検索条
件にヒットした試験数が94,901件、データクリー
ニングをした結果、1,420件が分析対象となった。
　「Outcome」のうち、労働生産性のアウトカム指
標（以降、労働生産性関連指標）は中野らによっ
て調査・検討された10）“WPAI”、“productivity”を
検索条件とし、家族の介護指標（以降、介護関連
指標）についても同様に中野らによって調査・検
討された11）“Caregiver”、“Carer”、“Family”を
検索条件としてEQ-5Dとの関連性についても調査
を行った。

３．結果

　今回の調査対象を国ごとにどの程度EQ-5Dを臨
床試験に組み入れていたかを図２に示す。
　EQ-5D の組み入れ試験数を調査期間の2010～
2022年の累積でみると、アメリカが875件、イギリ
スが668件、ドイツが626件、フランスが625件、日
本が328件という状況であった（図２）。アメリカ
が875件と最も多く、ドイツ、フランス、イギリス
は625～668件と欧州間では大きな差異は見られな
かった。日本は328件と５か国の中で最も少なかっ
た。
　国ごとのEQ-5Dの組み入れ割合をクリーニング
実施後のデータと、EQ-5Dを除くその他のデータ
クリーニングは同様の条件で算出した。国ごとに
その割合を図２のプロットで見ると、アメリカは
EQ-5D の組み入れ試験数は875件ともっとも多か
ったが、割合でみると2.5％と最も低かった。同割

10）医薬産業政策研究所 政策研ニュース No.61 中野陽介 医薬品における労働生産性アウトカムの評価と利活用の現状
（2020年11月）

11）医薬産業政策研究所 政策研ニュースNo.60 中野陽介 医薬品による介護者QOL・介護負担等への波及価値　アウトカム
評価の観点から（2020年７月）

図１ QOL 関連の尺度
患者報告アウトカム

Patient-reported outcome︓PRO

その他のPRO尺度

健康関連QOL
Health-related quality of life︓HRQOL

症状スケール
Symptom scale 自覚症状等を患者に聞くための尺度

プロファイル型尺度
患者のQOLを測定する

選好にもとづく尺度
費用対効果分析で用いるQOL値の測定ができるものがある
（例）EQ-5D、SF-6D、HUI等

全般的（generic）尺度
どの疾患でも使用できる
（例）SF-36等

疾患特異的（disease specific）尺度
特定の疾患を対象に開発された尺度
（例）癌におけるFACT、EORTC等

出所：�C2H 日本の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３版６）をもとに
医薬産業政策研究所が作成
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合を他の国でも見るとイギリスは10.1％、ドイツ
は8.4％、フランスは7.9％、日本は8.7％となって
おり、イギリス、日本、ドイツ、フランス、アメ
リカの順にその割合は高かった。
　アメリカのEQ-5Dの組み入れ試験割合が低かっ
た要因を確認する目的で、Phase別のEQ-5Dの組
み入れ試験数の割合と申請試験数を確認した

（図３）。棒グラフは、当該期間におけるEQ-5Dを
組み入れていないアメリカの試験数を示し、プロ
ットはアメリカにてEQ-5Dを組み入れた試験の割
合を示している。Phase2は、申請件数が多いこと

もあり、試験数の割合が1.6％と他のPhaseと比較
して低かった。その一方で、Phase3は、試験数の
割合が6.3％と他のPhaseと比較して高かった。今
回は、サンプルを確保するためにこれらを合算し
たが、Phase3のみとその他で異なる傾向を示すか
を図４で確認した。
　図４より、各国のPhase3による違いがあるかを
確認した。他の国と比べてPhase3でもアメリカは
6.3％と低かった。Phase3の EQ-5D の組み入れ試
験の割合と図２の同割合との差をみると、アメリ
カのみが大きく離れていることがわかり、これは

図２　各国のEQ-5Dの組み入れ試験数と割合（国間での重複あり）
試験数
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出所：ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�国名は、「Locations（治験実施国）」に表記のあった国を集計し、国際共同治験が行われている場合には重複でカウント

している

図３　アメリカのPhase 別 EQ-5D の組み入れ試験数の割合と申請試験数
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出所：ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）国名は、「Locations（治験実施国）」に「United States」の表記があった国（アメリカのみ）を集計した
注）�クリーニングの試験数は、EQ-5D を除くその他のデータクリーニングをし、かつアメリカのみ指定したものであり、

EQ-5D の組み入れ割合はデータクリーニングしたもののうちアメリカのみを指定し、前者で割った割合である
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母数の大きい Phase2の割合が低いことに起因す
る。
　以降の分析ではサンプルの問題があるため、
図２の５か国を合算して分析を行った。次に調査
対象となる臨床試験が、Drug または Biologic の
いずれに該当するか分析した。
　Drug と Biologic の２つを異なるモダリティと
したとき、Drug はいわゆる低分子系の医薬品、

Biologic は高分子系の医薬品であることを確認し
た。これらのうち、Drug は1,257件、Biologic は、
170件の試験数であり、Drugが大部分を占めてい
たことがわかった。EQ-5Dの組み入れをしていな
いデータでの構成比（EQ-5Dを除くその他のデー
タクリーニングは同様の条件）を見ると、Drugが
87％、Biologicが13％であった（補足資料１）。こ
れ は、EQ-5D の 組 み 入 れ 有 の Drug が 88％、

図４　各国のPhase3におけるEQ-5Dの組み入れ試験数の割合と各国のEQ-5Dの組み入れ試験数の割合

試験数の割合

6.3%

13.6%

11.3% 11.2% 11.9%

2.5%

10.1%

8.4% 7.9%

8.7%

0.0%

2.0%

4.0%

6.0%

8.0%

10.0%

12.0%

0.0%

2.0%

4.0%

6.0%

8.0%

10.0%

12.0%

14.0%

16.0%

本日スンラフツイドスリギイカリメア

Phase3のみ Phaseの区分なし

試験数の割合

出所：�ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�国名は、「Locations（治験実施国）」に表記のあった国を集計し、国際共同治験が行われている場合には重複でカウント

している
注）Phase3のみは「Study Phase」のうち Phase3単独のものを、Phase の区分なしは図２の値を用いている

図５　モダリティ（Drug、Biologic）別の EQ-5D組み入れ試験数
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出所：ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�Intervention のうち、“drug”が含まれているものを Drug、“bio”が含まれているものを Biologic とし、両者の重なり

も存在する
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Biologic が12％と比べて差異が非常に小さいこと
から、Drug と Biologic 間に EQ-5D の取得傾向に
違いはないことがわかった。なお、同一の試験に
おいて Drug と Biologic の両方が該当するケース
も存在し、これらの重なりは存在する。
　次いで、EQ-5Dおよび労働生産性関連指標、介
護関連指標が製品の上市前後の臨床試験でどの程
度組み入れられているのかを調査するため、５か
国で各指標が組み入れられているものを対象

（EQ-5D を除くその他のデータクリーニングは同
様の条件）として臨床試験のPhase別で分析を行
った。
　EQ-5Dのクリーニング前後（EQ-5Dを除くその
他のデータクリーニングは同様の条件）のデータ
から臨床試験の Phase3以前（Phase1単独を除く）
またはPhase4の２群に分けて“EQ-5D”、“労働生
産性関連指標”、“介護関連指標”の３指標の全体
数を俯瞰する。Phase3以前と Phase4を比較する
と、いずれの指標もPhase3以前の絶対数が多かっ
た。“EQ-5D”の組み入れは、Phase3以前が1,272
件、Phase4が148件と、分析対象の大多数がPhase3
以前に組み入れられていた（Phase3以前のEQ-5D
の割合：89.6％）。Phase3以前、Phase4のいずれに
おいても3指標のうち、EQ-5D の組み入れ数がも
っとも多かった。“労働生産性関連指標”の組み入

れは、Phase3以前が170件、Phase4で66件とPhase3
以前の試験数は他の指標と比べると少なかった。

“介護関連指標”はPhase3以前で945件、Phase4で
121件であった。
　次にEQ-5Dを組み入れている試験に介護関連指
標、労働生産性関連指標がどれくらい同時に組み
入れられているかを分析した。
　図７では、図３のEQ-5Dが組み入れられている
臨床試験のうち、“労働生産性関連指標”、“介護関
連指標”の同時組み入れ試験数を抽出し、EQ-5D
を100としたときの各関連指標の割合を示した。
Phase3以前では、労働生産性関連指標は82件（6.4
％）、介護関連指標は、129件（10.1％）であった。
Phase4では、労働生産性関連指標は15件（10.1％）、
介護関連指標は、13件（8.8％）であった。サンプ
ルが少ないことから統計的解析は行っていない
が、Phase3以前は、労働生産性関連指標の組み入
れ割合（6.4％）よりも介護関連指標の組み入れ割
合（10.1％）が高い傾向にあった。Phase4では、労
働生産性関連指標の組み入れ割合（10.1％）より
も介護関連指標の組み入れ割合（8.8％）が低い傾
向にあり、Phase3以前とは傾向が異なった。
Phase3以前と Phase4の各関連指標の同時組み入
れ割合を比較すると、Phase 毎での割合には大き
な差異は見られなかったが、Phase3以前では、労

図６　臨床試験のPhase 別 EQ-5D・労働生産性関連指標・介護関連指標の臨床試験の組み入れ試験数
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出所：ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�Outcome Measureのうち、“EQ-5D”、“EQ5D”、“European Quality of”、“EuroQOL”が含まれているものを「EQ-5D」、

“productivity”、“WPAI”が含まれているものを「労働生産性関連指標」、“carergiver”、“carer”、“family”が含まれ
ているものを「介護関連指標」とした

注）Phase3以前は、Phase1単独のものは除外している
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働生産性関連指標よりも介護関連指標の組み入れ
割合が高く、Phase4ではわずかながら労働生産性
関連指標よりも介護関連指標の組み入れ割合が低
い傾向にあった点で違いが見られた。
　図６にある労働生産性関連指標と介護関連指標
総数のうち、EQ-5Dと同時に組み込まれている割
合を図８に示した。Phase3以前では、“労働生産
性関連指標”では48.2％（82件／170件）と約半数

であり、Phase4では22.7％（15件／66件）でPhase4
の方が同時に測定している割合が低かった。“介護
関連指標”では、Phase3以前で13.7％（129件／945
件）、Phase4では10.7％（13件／121件）といずれ
も労働生産性関連指標と比べると同時組み入れの
割合が低かった（図８）。
　上市後のエビデンスという観点から、Phase4に
着目し、EQ-5Dと同時組み入れされたものが臨床

図７　臨床試験のPhase別 EQ-5Dと同時に組み入れられた労働生産性関連指標・介護関連指標の試験数
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出所：�ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�Outcome Measureのうち、“EQ-5D”、“EQ5D”、“European Quality of”、“EuroQOL”が含まれているものを「EQ-5D」、

“productivity”、“WPAI”が含まれているものを「労働生産性関連指標」、“carergiver”、“carer”、“family”が含まれ
ているものを「介護関連指標」とした

注）Phase3以前は、Phase1単独のものは除外している

図８　臨床試験のPhase 別 労働生産性関連指標・介護関連指標総数のうちEQ-5D同時試験の組み入れ割合
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出所：�ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�“productivity”、“WPAI”が含まれているものを「労働生産性関連指標」、“carergiver”、“carer”、“family”が含まれ

ているものを「介護関連指標」とした
注）Phase3以前は、Phase1単独のものは除外している
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試験のどのエンドポイントに分類されるか位置づ
けを調査し、これが組み入れの課題となりうるか
確認した。
　図９では、Phase4で組み入れられた各関連指標
が、OutcomeのうちPrimary Outcome Measures
かSecondary Outcome Measuresのいずれに位置
づけられていたか確認した。なお、Primary Out-
come Measures、Secondary Outcome Measures

に該当しないものは集計から除いている。図９よ
り、“EQ-5D”、“労働生産性関連指標”、“介護関連
指標”のいずれも Secondary Outcome Measures
に大多数が位置づけられており、追加的な臨床試
験の中で副次的にこれらが組み入れられているこ
とが分かった。
　図10では、Phase4におけるモダリティ（Drug、
Biologic）別の各関連指標の組み入れ試験数を分析

図９　Phase4で組み入れられていた各関連指標とエンドポイントの位置づけ
試験数

5 0 2 

135 

15 
11 

0

20

40

60

80

100

120

140

160

EQ-5D 標指連関護介標指連関性産生働労

Primary Outcome Measures Secondary Outcome Measures

出所：�ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�Outcome Measures のうち、“EQ-5D”、“EQ5D”、“European Quality of”、“EuroQOL”が含まれているものを「EQ-

5D」、“productivity”、“WPAI”が含まれているものを「労働生産性関連指標」、“carergiver”、“carer”、“family”が含
まれているものを「介護関連指標」とした

図10　Phase4におけるモダリティ（Drug、Biologic）別の各関連指標の組み入れ試験数
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出所：ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
注）�Intervention のうち、“drug”が含まれているものを Drug、“bio”が含まれているものを Biologic とし、両者の重なり
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“productivity”、“WPAI”が含まれているものを「労働生産性関連指標」、“carergiver”、“carer”、“family”が含まれ
ているものを「介護関連指標」とした
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した。Drug および Biologic の総数は、図５で示
した通りであるが、図10でも試験数を確認した。
図５と同じく、Biologic よりも Drug が大多数を
占め、その傾向に違いは見られなかった。
　上市後に取得したエビデンスといった観点から
図８のうち、Phase4で組み入れられたアウトカム
指標である“労働生産性関連指標”、“介護関連指
標”がどのような疾患を対象としたものかを分析
した結果を表１に示す。Phase4を対象とした図10
のうち、労働生産性関連指標と介護関連指標のい
ずれかがEQ-5Dと同時に組み入れのあったものを
対象とした。なお、疾患情報がないものは該当な
しとしている。
　表１より、多発性硬化症が４件、乾癬が３件、
関節リウマチ、酒さ、片頭痛がそれぞれ２件、以
降はそれぞれ“労働生産性関連指標”あるいは“介

護関連指標”のいずれかに１件という状況であっ
た。
　最も多かった多発性硬化症は、中枢神経系の慢
性炎症性脱髄疾患であり、日本では指定難病とな
っている。主たる症状は、視力障害、複視、小脳
失調、四肢の麻痺（単麻痺、対麻痺、片麻痺）、感
覚障害、膀胱直腸障害、歩行障害、有痛性強直性
痙攣等であり、病変部位によって異なる12）との報
告がある。多発性硬化症の健康関連 QOL を測定
する FAMS（Functional Assessment of Multiple 
Sclerosis）13）というものも存在するが、今回の事
例では同時に組み入れられていなかった。

４．まとめ・考察

　本稿では、医療経済的な分析に用いられる健康
関連QOL（本稿ではEQ-5D）と、ISPORのValue 
flowerを構成する要素のうち、中野らの先行研究
にてアウトカム指標が存在する労働生産性、介護
負担の軽減の２つに着目し、これらアウトカム指
標が臨床試験の申請時点で、どの程度組み入れら
れているのか、上市前後でのアウトカム指標の組
み入れの違いなどの実態を把握することを目的に
調査を行った。
　結果、EQ-5Dの組み入れ試験数では、アメリカ
が最も多く、欧州三か国のイギリス・ドイツ・フ
ランス、次いで日本であった。EQ-5Dの組み入れ
割合に着目すると、イギリス、日本、ドイツ、フ
ランス、アメリカの順にその割合は高かった。ア
メリカは、Phase2の臨床試験申請数が15,528件と
多く、EQ-5Dの組み入れ割合は1.6％と低かったこ
とに起因すると考えた。その他の国は、国際共同
治験等で同時組み入れの試験が多かったのではな
いかと推察し、国間での重なりがあり、アメリカ
を除く国での組み入れ割合の差異が小さくなった
と考えた。また、EQ-5D に限ったことで言えば、
イ ギ リ ス は HTA（Health Technology Assess-
ment；医療技術評価）の結果を償還可否の意思決
定に用いていることから日本、ドイツ、フランス

表１　�Phase4で“労働生産性関連指標”または
“介護関連指標”を組み入れていた対象疾患
一覧

疾患名 労働生産性
関連指標 介護関連指標 合計

多発性硬化症 3 1 4
乾癬 1 2 3
関節性リウマチ 2 0 2
酒さ 1 1 2
片頭痛 1 1 2

（整形外科外傷後の）貧血 0 1 1
アトピー性皮膚炎 1 0 1
オピオイド治療 0 1 1
クローン病 1 0 1
てんかん 0 1 1
ブドウ球菌性皮膚感染症 0 1 1
血友病 A 1 0 1
原発性免疫不全症 0 1 1
全般性不安障害 1 0 1
帯状疱疹後神経痛 1 0 1
転移性前立腺がん 0 1 1
統合失調症 1 0 1
痙性片麻痺 0 1 1
該当なし 1 1 2
計 15 13 28
出所：�ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成

12）難病情報センター 多発性硬化症／視神経脊髄炎　https://www.nanbyou.or.jp/entry/3807
13）Amy M Yorke  Functional Assessment of Multiple Sclerosis Journal of Physiotherapy Volume 61, Issue 4, October 

2015, Page 226
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と比べて組み込み割合が高かったのでないかと推
測される。Phase3以前とPhase4をHTAの結果を
償還可否の意思決定に用いている国々とそうでな
い国々での分析をすることでこれら要因が分析で
きるが、今回は重複された臨床試験が多かったこ
ともあり、これらを検証するには至らなかった。
加えて、調査対象としたClinicalTrials.govは、米
国の DB であるため、日本を含む諸外国で実施・
実施中の臨床試験すべての情報が含まれているわ
けではないことから、米国以外で実施された臨床
試験は過小評価されている可能性がある14）点は留
意しなければならない。今回の調査では網羅でき
ていないが、日本の臨床試験自体の評価を行う場
合は、日本国内での治験・臨床研究の情報を臨床
研究情報ポータルサイト15）やUMIN（大学病院医
療情報ネットワーク）16）、JAPIC（日本医薬情報
センター）17）等の情報と比較して考察する余地が
ある。
　大枠でのモダリティについて、調査前の仮説で
は、Biologic の方がこれらアウトカムを多く臨床
試験に組み入れていると考えていたが、差はみら
れなかった。今回、医療経済的な観点で、費用対
効果分析を行う際の Utility を算出する EQ-5D を
調査対象としたが、分析に用いる QOL 値は、す
べて臨床試験に組み込まなければいけないわけで
はなく、先行論文やデータベース18）などから取得
することも可能であり、全ての医薬品が新たに臨
床試験に組み入れる必要はなかったため、限定的
になっている可能性がある。加えて、今回は疾患
特異的 QOL 評価尺度の調査は行っておらず、
EQ-5D で QOL 値を測定していない事例を考慮す
ると QOL 評価尺度自体のトレンドも含めた調査
が必要であると考える。
　EQ-5D の臨床試験同時組み入れについて、
Phase3以前では、労働生産性関連指標は82件（6.4
％）、介護関連指標は、129件（10.1％）であった。

Phase4では、労働生産性関連指標は15件（10.1％）、
介護関連指標は、13件（8.8％）であり、いずれも
10％程度であった。
　EQ-5D を同時組み入れした試験数を EQ-5D を
組み入れていない試験数で割った値（図８）をみ
ると、労働生産性関連指標は、介護関連指標と比
べて比較的高い割合で同時組み入れがされていた
が、介護関連指標は10％程度と低い傾向にあった。
今回の調査で、EQ-5D 以外の例えば疾患特異的
QOL評価尺度との併用によるものか、集計対象に
よる影響なのか判断することはできないが、医療
経済分析の視点で同一の集団でこれらのデータを
取得したものの方が分析の際に生じる不確実性を
減らすことができるため、同時に組み入れをしな
い（測定しない）要因の更なる分析が必要である
と考える。
　上市後に取得したエビデンスを評価に用いるこ
とができるか否かという観点で、Phase4を対象に
分析を進めると、各関連指標の大部分は Second-
ary Outcome Measures で測定されていた。これ
らの指標を測定することを主目的としなくても質
問票を組み入れることでこれらアウトカムの取得
自体のハードルは高くないのではないか。今回の
調査で、これら同時測定が十分にされているのか、
あるいは改善の余地があるのかを検討するだけの
分析には至らなかったが、介護関連指標と労働生
産性指標には組み入れているものもあれば組み入
れていないものもあり、これらを組み込まない要
因の更なる分析が必要だと考えた。その一方で、
QOL や各指標の測定や改善に馴染まない疾患や
治療薬が存在することを念頭に置かなければなら
ない。
　Phase4に各指標が組み入れられていた疾患を
分析すると、多発性硬化症や乾癬、関節リウマチ、
片頭痛のように患者自身が機能障害や自覚症状を
とらえやすいような疾患が多かった。こういった

14）PhRMA ClinicalTrials.gov のミカタ　https://www.phrma-jp.org/library/clinicaltrials-gov20211001/
15）国立保健医療科学院　臨床研究情報ポータルサイト　https://rctportal.niph.go.jp/
16）大学病院医療ネットワーク UMIN 臨床試験登録システム　https://www.umin.ac.jp/ctr/index-j.htm
17）一般財団法人日本医薬情報センター JAPIC　https://database.japic.or.jp/is/top/index.jsp
18）新潟医療福祉大学 医療経済・QOL 研究センター　http://cheqol.com/
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疾患はアウトカム指標が存在する、または取得し
た QOL 値に違いが見られやすいこともあり、組
み入れが比較的しやすいのではないかと考えられ
る。同時に複数のアウトカム指標を同じ集団を対
象にデータ取得することが可能となれば、医療経
済分析の不確実性を減少させる可能性を有し、よ
り確からしい分析が行われるものと考える。更に

これら事例が集積することで、評価の是非につい
てより解像度の高い議論が進むのではないか。
　その一方で、測定に馴染まない疾患や治療薬が
あることを踏まえると、今後どのように評価に含
めていくのか、医療資源配分の観点も含めて更な
る議論が必要になると考えた。

補足資料１
「EQ-5D」の組み入れ有無によるモダリティ（Drug、Biologic）の構成比
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出所：ClinicalTrials.gov をもとに医薬産業政策研究所が作成（期間：2010.１.１～2022.12.31）
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要約

　昨年の BMJ（British Medical Journal）に掲載
された費用対効果評価に関する調査を起点とし
て、データベース等に由来する既知の情報を利用
して行われる研究結果の解釈に影響を与える要素
を調査した。本邦での費用効果分析に関する学術
論文のシステマティックレビューの結果には、「研
究実施の目的」「論文化の意思決定」「系統的な分
析結果の差」の３つの要素が影響する可能性が示
唆された。費用効果分析は近年論文が増加してき
た研究分野であり、業界として、実施した研究の
結果を、世間に正しく解釈してもらうための活動
を継続していく必要がある。

１．はじめに

　費用対効果評価は医療費の最適化を図るための
研究として近年注目されており、その結果は複数
の国で保険償還の判断や薬価の調整にも活用され
始めている。本邦においても、2019年から費用対
効果評価制度の運用が開始されており、費用対効
果評価の結果が薬価の価格調整に用いられてい
る１）。費用対効果評価では、研究の実施時点まで
に集積、報告されている情報を利用して分析を行
うため、分析に用いるパラメータの情報源の選択
や数値の精度によって結果に不確実性が生じるこ

とが知られている。本邦の費用対効果評価制度の
中でも、医薬品の承認申請のように企業が提出し
た資料を評価するだけでなく、企業が提出した結
果を踏まえて専門組織が再分析を行う手順となっ
ていることからも、単一の分析結果を導くことが
難しく、分析の内容によって分析結果が変わり得
ることが分かる。
　費用対効果評価に関する学術論文数も増加して
おり、臨床研究で実施されるようなシステマティ
ックレビューによって、これまでに実施された費
用対効果評価の結果を統合し、ワクチン接種や意
思決定支援システム使用の費用対効果評価の結果
について、系統的に評価を行う研究も始まってい
る２）３）。昨年の６月には、代表的な医学誌の一つ
である BMJ にヘルスケア領域の費用対効果評価
研究における、業界のスポンサーシップと評価結
果に関する調査が報告された４）。調査では1976年
から2021年の間に報告された学術論文を対象に、
費用効果分析の結果を統合しており、企業が支援
する研究において推定された ICER（増分費用効
果比：Incremental cost-effectiveness ratio）は、
支援されていない研究の ICER と比較して約33％
低いという結果が示された。このような結果が導
かれる要因としては、以下の３要素が影響してい
る可能性が考えられる。

費用対効果評価の学術研究結果の解釈

医薬産業政策研究所　主任研究員　岡田法大

１）国立保健医療科学院 保健医療経済評価研究センター、費用対効果評価制度の概要、https://c2h.niph.go.jp/tools/
guideline/index.html

２）Rosettie, Katherine L., et al. Cost-effectiveness of HPV vaccination in 195 countries: A meta-regression analysis. PLoS 
One, 2021, 16.12: e0260808.

３）Lewkowicz, Daniel; Wohlbrandt, Attila; Boettinger, Erwin. Economic impact of clinical decision support interventions 
based on electronic health records. BMC Health Services Research, 2020, 20.1: 1-12.

４）Xie, Feng; Zhou, Ting. Industry sponsorship bias in cost effectiveness analysis: registry based analysis. bmj, 2022, 377.

Points of View

https://c2h.niph.go.jp/tools/guideline/index.html
https://c2h.niph.go.jp/tools/guideline/index.html
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　１．研究実施の目的
　２．論文化の意思決定
　３．系統的な分析結果の差
　１と２は公表される結果の有無に影響を与える
ものであり、個別の評価の結果の解釈に影響は与
えない。３は実際の分析内容に影響するため、個
別の評価結果の解釈にも影響を与える。製薬業界
としては、多くの費用や時間を費やして実施した
研究の結果を、世間の方に正しく解釈を行っても
らうための活動を継続していく必要がある。学術
論文として公表されている費用対効果評価の結果
の正しい解釈に繋がるための情報として、本邦で
の費用効果分析の学術論文としての情報公開の現
状把握を中心に課題を整理する。本稿では、上述
の１と２に関しては学術論文を基にした考察、３
に関しては本邦での費用対効果評価制度の報告書
を基にした考察を行う。これらの情報を示すこと
で、本邦における費用対効果評価の学術論文とし
ての公表方法に関する議論を進めるための一助と
したい。また、ここで示した３つの要素は、過去
に取得された情報を使用する後ろ向きのデータ
ベース研究において発生し得る課題と類似してお
り、費用対効果評価に関する論点だけでなく、広
くデータベース研究にも関わる問題として考えて
いきたい。

２．調査方法

2－1．学術論文調査

　「１．研究実施の目的」「２．論文化の意思決定」
に関する考察を行うために、学術論文調査を行っ
た。医薬品（ワクチンを除く）を研究対象の医療
技術とした費用効果分析の結果が示されている学
術論文を対象として、Tufts Medical Center が公
開する CEA Registry 又は PubMed に収載されて
いる2015～2022年に出版された論文を調査対象と
した。費用効果分析は費用対効果評価で利用され
る分析の一つで、本邦の費用対効果評価制度にお

ける分析手法としても採用されている５）。それら
の論文から、本邦の医療制度を想定し、QALYを
効果指標として実施された費用効果分析の結果が
示されている論文を抽出した。既報のレビュー論
文でも一般的に用いられる CEA Registry に加え
てPubMedも利用することにより、一定の網羅性
が確保できていると考えられる。調査の中では、
論文単位の集計と、論文に含まれる分析単位の集
計を行った。分析単位の調査では、論文の中で主
要な結果に対する分析（感度分析やシナリオ分析
を除く）のみを対象とし、単一の論文に複数の主
要な結果（複数の分析の立場、対象集団、薬剤等）
が含まれている場合には、結果に与える相関を考
慮し、論文の結論に最も影響の与える２つの分析
までを集計対象とした。

2－2．費用対効果評価制度の調査

　「３．系統的な分析結果の差」に関する考察を行
うために、費用対効果評価制度の調査を行った。
本邦において、2019年に運用が開始された費用対
効果評価制度では、分析結果の詳細な報告書が一
般に公開されている６）。費用対効果評価制度では
製造販売業者となる企業が費用対効果評価を行っ
た後に、公的分析として国立保健医療科学院や大
学等で企業が実施した分析のレビューと再分析が
実施される。本稿では、制度開始から2023年９月
までに公開された報告書を基に、製造販売業者に
よる分析と公的分析の双方で、費用効果分析が行
われた対象集団を対象として結果の傾向を調査し
た。

３．結果

3－1．論文調査の背景情報

　今回の調査対象として抽出された論文は84論文
であった（図１）。本邦において医薬品を対象とし
た費用効果分析が行われた論文は2017年以降、年
間10報程度で推移している（図２）。研究の対象と

５）国立保健医療科学院 保健医療経済評価研究センター、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３版、https://c2h.niph.go.jp/tools/guideline/index.html

６）国立保健医療科学院 保健医療経済評価研究センター、費用対効果評価の制度化以後（2019.4～）に選定された品目、
https://c2h.niph.go.jp/results/item.html
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なっている医薬品の分類（ATC分類）を表１に示
す。本稿では、企業が関与する研究としていない
研究で分類した情報を中心に考察を行うため、参
考として、企業の関与の有無で分類した集計も示

す。最も多いのは、L 分類の抗悪性腫瘍薬と免疫
調節薬であり、該当する30論文中の22論文が抗悪
性腫瘍薬を対象とする研究、７論文が免疫抑制薬
を対象とする研究であった。それに続く J 分類の
全身用抗感染薬では、14論文中11論文がC型肝炎
の治療薬で、残りの３論文はインフルエンザの治
療薬を対象とした研究であった。次のA分類の消
化管と代謝作用では、２型糖尿病の治療薬と抗悪
性腫瘍剤投与に伴う消化器症状の治療薬に関する
論文がそれぞれ12論文中４論文であった。
　費用効果分析の概要を表２に示す。各論文から
抽出した分析数は111となり、集計は分析単位の集
計と、同一論文内の分析で条件が同等となる設定

表２　費用効果分析の概要

民間企業の
関与

学術機関
のみ 総数

分析数 57 54 111
分析の立場
　公的医療の立場 46（81％） 44（81％） 90（81％）
　社会的な立場 11（19％） 10（19％） 21（19％）
分析期間
　生涯 41（72％） 28（52％） 69（62％）
　有期 16（28％） 26（48％） 42（38％）

論文数 45 39 84
研究方法
　Trial based 1（２％） 2（５％） 3（４％）
　Model based 44（98％） 37（95％） 81（96％）
RWD データベース
　モデルパラメータ利用 14（31％） 2（５％） 16（19％）
解析ソフト（重複有）
　TreeAge 6（13％） 23（59％） 29（35％）
　Excel 17（38％） 2（５％） 19（23％）
　R 5（11％） 4（10％） 9（11％）
出所：医薬産業政策研究所にて作成

図１　調査対象論文の抽出

Tufts CEA Registry PubMed
171 論文 317 論文

全体 84論文（重複 57論文）

治療薬のICERの算出 治療薬のICERの算出
75 論文 66 論文

論文内対象分析数 111分析

論文抽出条件
Tufts CEA Registry：Country Japan
PubMed：�（“cost-benefit analysis”［MeSH Terms］OR 

“quality-adjusted life years”［MeSH Terms］） 
AND“japan”［MeSH Terms］

出所：医薬産業政策研究所にて作成

図２　論文の出版時期
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出所：医薬産業政策研究所にて作成

表１　研究対象となった医薬品の分類

ATC 分類 民間企業の関与 学術機関のみ 総数
L 抗悪性腫瘍薬と免疫調節薬 15（33％） 15（38％） 30（36％）

J 全身用抗感染薬 10（22％） 4（10％） 14（17％）
A 消化管と代謝作用 6（13％） 6（15％） 12（14％）

N 神経系 5（11％） 4（10％） 9（11％）
M 筋骨格系 3（７％） 4（10％） 7（８％）

B 血液と造血器官 3（７％） 0（０％） 3（４％）
C 循環器系 0（０％） 3（８％） 3（４％）

その他 3（７％） 3（８％） 6（７％）
出所：医薬産業政策研究所にて作成
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は論文単位で集計を行った。企業の関与は、論文
中の資金提供の項目に企業からの助成金を受けた
ことが明記されている論文又は著者に製薬企業の
社員が含まれる論文を、企業が関与した論文と定
義した。企業が関与する研究は全体の54％で、そ
の内訳は67％が外資系企業、33％が内資系企業と
なっており、外資系製薬企業の本邦の費用対効果
分析への学術的な貢献は大きい。分析の立場は公
的医療保険制度の範囲で実施された分析を「公的
医療の立場」と定義した。介護等その他の費用が
含まれる場合はすべて「社会的な立場」に分類し
て集計を行った。全体の81％の研究で公的医療の
立場から分析がなされており、社会的な立場から
の分析は相対的に少ない。モデルに利用するパラ
メータの情報源として、レセプト情報等のリアル
ワールドデータ（RWD）のデータベースを利用す
る割合に関しては、研究体制によって若干の差が
見られた。

3－2．研究実施の目的

　先述の業界のスポンサーシップと評価結果に関
する調査の結果の解釈に最も大きく影響すると考
えられる要素として、研究実施の目的が挙げられ
る。費用対効果評価の研究実施には相応の費用や
時間を要するため、上市されている全ての医薬品
に対して、学術論文として投稿可能な質を維持し
た研究を実施することは難しい。研究が実施され
る背景には、新たに上市された新薬の費用対効果
に関する情報を周知することを目的とした研究
と、市販後に費用対効果の是非が議論されるよう
な社会的課題の解決を目的とした研究に大きく分
類される。前者の研究には、上市された新薬の情
報を市場に提供するために製薬企業が関与する場
合が多く、後者の研究は学術機関が主導して実施
される場合が多いため、この研究目的に対する実
施機関の役割の違いがシステマティックレビュー
における ICER の差に影響を与えている可能性が
ある。
　日本の医療制度を想定した費用効果分析の結果
を含む論文のレビューから、上記の仮説を確認す
る調査を行った。論文内での記載のみから正確な

研究の目的を推察することは難しいため、今回は
医薬品の対象適応承認日から論文掲載までの期間
を代替指標として確認する。84論文において研究
対象となっている医薬品の対象適応承認日から論
文掲載までの期間の中央値は4.5年であり、4.5年で
区分した際の研究体制の分布を図３に示す。仮説
の通り、承認から間もない新薬を対象とする研究
は、製薬企業が関与する割合が多く、承認から長
期間経った後に実施された研究は、製薬企業の関
与の割合が相対的に少なかった。この結果から、
研究の目的と研究の実施体制には一定の関連性が
存在していることが推察される。
　次に、各研究の費用効果分析の結果と医薬品の
対象適応承認日から論文掲載までの期間との関連
を確認した。研究対象の医薬品が既存の医薬品よ
りも極めて優れる結果（Dominant：評価対象の医
薬品が比較対照の医薬品と比して費用が安く効果
も同等以上）を示す論文と、極めて劣る結果（ICER 
1,000万円以上）を示す論文を特定し、それぞれの
論文の公表時期を集計すると、Dominant と結論
付けられた研究は、承認から公表までの期間の中
央値は2.9年であり、その他の文献の期間の中央値
の５年程度と比較して、承認後の早い時期に公表
されることが多くなっていることが分かった

（表３）。研究の新規性や学術論文としての採択確
率への影響を考えると、研究対象となる医薬品を
検討する際に、承認後に長期間に渡り費用対効果
が優れていることが公知となっている医薬品は研
究の対象となりづらいことも想像に難くなく、費
用効果分析の結果と承認日からの期間の関連性も
妥当な結果であると考えられる。以上の結果から

図３　論文の発行時期と研究体制
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出所：医薬産業政策研究所にて作成
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も、費用対効果に関する学術研究では産学が異な
る役割を担っており、その研究目的と費用対効果
評価の結果に相関が生じている可能性が示唆され
る。すべての医薬品に対する評価の実施が現実的
でない現状では、このような解釈に影響を与え得
る相関が研究体制による要因以外でも生じている
可能性がある。本項で提示した仮説は、個別の評
価の結果の解釈に影響を与えるものではないが、
複数の論文を統合して解析を行う際には、結果の
傾向に影響を与えるため、解釈に注意が必要とな
る。

3－3．論文化の意思決定

　研究実施の目的と類似した事項として、研究実
施後の論文化の意思決定がある。特に製薬企業で
は、医薬品の上市前後に社内資料として費用対効
果評価が実施されることも少なくないが、多くの
場合は社内的な参考資料であり、評価の観点や研
究の質が学術的な研究とは異なる。このような情
報を社内情報として留めて論文化が行われていな
い医薬品も存在する一方で、学術的な論文として
費用対効果評価の結果を公表している医薬品も存
在しており、これらの情報公開に関する扱いの差
が発生することの是非は業界として検討する必要
があるかもしれない。今回の論文調査の対象とし
た論文中の企業が関与した45論文において、外部
の研究者の関与を調査するために、論文の著者の
特徴を図４に示す。学術論文となっている費用効

果分析の93％には学術機関の研究者が著者に含ま
れており、製薬企業の社員だけで実施された分析
は論文化されることが少なく、学術機関の研究者
の参加と論文化の意思決定には一定の関連がある
可能性が高いと推察される。
　費用対効果評価は一般的にデータベース等の既
存の情報を利用するため、データベース研究と類
似した研究として分類されることも多い。製薬協
の医薬品評価委員会メディカルアフェアーズ部会
からも、データベース研究のパブリケーションバ
イアスを避けるための方向性が示されており、対
策として研究実施前の jRCTやUMINへの研究登
録が提案されている７）。研究実施後に論文化の検
討がなされることはデータベース研究と同様に望
ましいことではなく、公表されている研究の結果
に偏りをもたらし、3－2で示した研究実施の目的
と同様に、複数の論文を統合して解析を行う際に、
結果の傾向に影響を与える。費用対効果評価は社
内で一般的に実施されることも多く、研究として
の新規性が不明瞭な場合もこれらのデータベース
研究と同じような論文化による情報公開の方針と
することが望ましいのかに関しては、業界として
検討を進める必要があるだろう。

3－4．系統的な分析結果の差

　前項までは、学術論文として公開されている費
用対効果評価に関して調査を行ってきた。研究実

７）日本製薬工業協会 医薬品評価委員会 メディカルアフェアーズ部会、メディカルアフェアーズにおけるデータベース研究
の実態と在り方に関する報告書、https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/MA_KT4_202302_
DBstudy.html

表３　費用効果分析の結果と論文の発行時期

費用対効果
評価の結果 Dominant ICER

1,000万円未満
ICER

1,000万円以上
論文数 17 47 16
期間

（四分位範囲）
2.9年

（1.5－4.8）
4.9年

（2.6－9.4）
5.2年

（2.3－7.4）
上記の区分に該当しない結果（Dominated又は、効果と費用のいずれ
も既存の医薬品よりも劣る）を示した４報の論文は本集計からは除い
ている。
期間＝医薬品の対象適応承認日－論文の掲載日（年）
出所：医薬産業政策研究所にて作成

図４　民間企業が関与する研究の論文著者
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https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/MA_KT4_202302_DBstudy.html
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/MA_KT4_202302_DBstudy.html
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施組織の系統的な分析結果の差を調査するために
は、同一の研究対象に対して複数の機関で分析を
行った情報が必要となるが、学術論文ではそのよ
うな事例は稀であるため、3－4では本邦の費用対
効果評価制度の事例を基に検討を行う。費用対効
果評価制度は製造販売業者となる企業が費用対効
果評価を行った後に、公的分析として国立保健医
療科学院や大学等において企業が実施した分析の
レビューと再分析が実施される。本稿では、製造
販売業者の分析結果と公的分析による再分析の結
果を比較した。2019年の制度化以降、医薬品に対
しては20製品の53の対象集団における費用対効果
分析の報告書が公開されている。初めに、その中
で双方の機関における費用効果分析の結果（費用
最小化分析を除く）が公開されている36の対象集
団において、どちらの機関の分析結果の点推定値
がより優れた費用対効果を示したかの分布を図５
に示す。費用効果分析の性質上、結果の差が生じ
ることは自然であるため、ここでは、結果におけ
る差の有無ではなく、生じた差の傾向に偏りが存
在していないかという観点で確認を行った。研究
の実施機関による系統的な差が生じていない場合
は、両者の解析結果の差は０を中心とした対称性
のある分布になることが想定されるが、現時点で
は公的分析実施機関の算出する ICER は製造販売
業者の算出の値よりも大きくなる傾向にあること
が分かる。これらの結果の相違の理由も報告書内

で報告されており、大別したものを表４に示す。
最も多かった相違点は、QOL値の設定に関する事
項であり、外挿するパラメータの情報源の選択が
異なることが要因であった。その他の事項も、大
半の相違点はモデルのパラメータの設定方法とな
っている。これらの相違点を擦り合わせるための
活動も製薬協で行われており、過去の指摘事項を
まとめた報告書が作成されている８）。この結果は、
製造販売業者となる企業が費用対効果評価を行っ
た後に、公的分析によるレビューと再分析が実施
されるという制度の仕組みや分析結果を薬価の調
整の評価に用いるという特別な状況によって生じ
ている系統的な差である可能性もあり、これらの
少ない事例から学術研究において類似した差が発
生していると結論付けることは難しい。しかしな
がら、このような事象が学術論文として公開され
ている研究の結果においても発生している可能性
は否定できない。本邦の医療制度を想定して実施
された医薬品の費用効果分析の学術論文での結果
公表が、現時点では限られた数であることを踏ま
えると、経験の蓄積によりこれらの差は縮まって
いく方向に進むことが想定される。また、前項で
紹介したメディカルアフェアーズ部会の資料にお
いても、データベース研究における信頼性の確保
の方向性が示されており、これらのプロセスの標
準化の動きと共に解消に向かうことが想定され
る７）。

表４　再分析で設定が変更された項目

項目 製品数

QOL 値の設定 ９

薬価の変更 ７

生存率の設定 ６

背景因子の設定 4

イベントリスクの設定 4

治療効果の設定 4
頻度の多かった上位の項目を示す。設定に関する変更は製品単位で行
われることが多いため、研究数ではなく製品で一度でも項目に含まれ
たものを製品数として集計した。
出所：医薬産業政策研究所にて作成

図５　費用対効果制度での分析結果
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８）日本製薬工業協会 医薬品評価委員会 データサイエンス部会、事例から学ぶ費用対効果評価の留意事項、https://www.
jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/DS_202303_cerpitfall.html

https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/DS_202303_cerpitfall.html
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/DS_202303_cerpitfall.html
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　また、現在実施されている中央社会保険医療協
議会の費用対効果評価専門部会の中では、費用対
効果制度における分析結果の論文化の可否が議論
されている９）。本制度の対象となっている医薬品
の費用対効果評価の結果が英語の学術論文となっ
ている事例は少ない。費用対効果評価自体も
MEDLINEを中心とした文献の情報を基に成り立
っていることからも、これらの情報から得られた
結果を学術的なコミュニティに還元する仕組みも
検討が必要であると考える。

４．まとめ・考察

　本邦における費用対効果評価の学術論文の現状
と費用対効果評価制度の事例をまとめ、特に費用
効果分析に関する学術論文のシステマティックレ
ビューの結果の解釈に影響を与えると考えられる
３つの要素について考察を行った。今回の調査で
は、限られた事例数であったものの、当初想定し
ていた「研究実施の目的」「論文化の意思決定」「系
統的な分析結果の差」の全ての要素が結果に影響
を与えている可能性が示唆された。特に、費用対
効果評価の研究の実施や論文化には相応の費用や
時間を要するため、研究結果の公表には制約があ
り、これらの現状の背景と実施目的を理解して、
論文の結果が解釈されることが望ましい。並行し
て、製薬業界としては、実施した研究の結果をよ

り解釈しやすい形で提供していく必要がある。本
稿で示した事項に関しては既に製薬協の各委員会
等で検討が進んでいることが確認されており、よ
り研究の透明性が増していくことが期待される。
　費用対効果評価の研究の実施や論文化に限界が
ある中で、本邦における医療費の最適化を図るた
めには、製薬業界と学術機関が実施する研究の双
方が異なる役割を果し、情報を蓄積していくこと
も重要となる。製薬業界が実施する臨床試験では、
健康関連の QOL 指標を測定する機会が徐々に増
加しており、モデル分析実施のための情報の提供
にも貢献している。既存の情報を利用する研究の
実施には情報を相互利用できる環境とすることが
重要であり、臨床試験、費用対効果分析それぞれ
の結果を適切に公表していくことで、研究領域と
しての総合的な発展に繋がると考える。
　既報の数値を研究に利用する費用効果分析の研
究も含めて、既存のデータを利用するデータベー
ス研究は、研究実施の前から得られる結果の傾向
の予見性が高く、研究を実施するか否かの意思決
定の時点で、それらの要素を完全に排除すること
は困難である。そのような制約の中で、製薬業界
では様々な観点で、研究の透明性を高める検討が
進められており、このような新たな分野において
も一定の指針が作られ、実施した研究結果の信頼
性を確保していくことが期待される。

９）厚生労働省、中央社会保険医療協議会 費用対効果評価専門部会（第62回）、https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi2/�
0000182080_00013.html

https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi2/0000182080_00013.html
https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi2/0000182080_00013.html
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主な活動状況（2023年７月～2023年10月）

７月 １日 政策研ニュース No.69発行

11日 講演 「薬の価値や評価への患者・市民参画について－産業の立場より－」
医薬産業政策研究所　主任研究員　吉田晃子

（製薬協　臨床評価部会主催「患者の声を活かした医薬品開発」シ
ンポジウム）

８月 20日 講演 「PPI の最新動向　－ PPI の更なる促進に向けて－」
医薬産業政策研究所　主任研究員　吉田晃子

（全がん連主催「がん患者学会」）

21日 講演 政策研主催フォーラム「“国民の皆様にとっての医薬品・DTx の
価値”について考える」
Session ①：医薬品や DTx の多様な価値
演者１：本フォーラムの概要　
　　　　主任研究員　東　宏
演者２：�国民が重視する医薬品の価値の考察　
　　　　主任研究員　吉田晃子
演者３：�Patient Journey に寄り添う医薬品と DTx　
　　　　キャンサー・ソリューションズ株式会社　
　　　　代表取締役社長　桜井なおみ 氏
演者４：�英国の価値評価からみた医薬品のもたらす多様な価値に

ついて　
　　　　主任研究員　三浦佑樹
演者５：�アカデミアからみた医薬品・DTx の多様な価値とは 
　　　　�横浜市立大学医学部　公衆衛生学教室　准教授、
　　　　東京大学大学院薬学系研究科 医薬政策学　客員准教授
　　　　五十嵐　中 氏
演者６：�DTx がもたらす多様な価値　
　　　　主任研究員　辻井惇也
演者７：�DTx が拓く医療の未来　
　　　　株式会社 MICIN　
　　　　代表取締役 CEO　原　聖吾 氏
Session ②：�全体ディスカッション、医薬品やDTxの多様な価値

及びその評価について
司　会：所長　山田謙次
登壇者：Session ①登壇者

10月 16日 政策研リサーチペー
パー・シリーズ No.81
発行

「アカデミア・創薬ベンチャー・製薬企業を中心とする共創型創薬
の実態と展望」
医薬産業政策研究所　主任研究員　髙砂祐二

政 り策 研 だ よ
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政策研リサーチペーパー・シリーズ No.81 発行
「アカデミア・創薬ベンチャー・製薬企業を中心とする共創型創薬の実態と展望」
　医薬産業政策研究所　主任研究員　髙砂祐二（2023年10月）

【要旨】近年、生活習慣病等の治療薬に対する満足度は向上し、過去に取り組まれてきた創薬標的はほとん
ど研究し尽くされ、研究開発志向型製薬企業が単独で革新的な医薬品・医療技術を創出する難易度はます
ます上昇している。一方で、アカデミアおよび創薬ベンチャーにより、新規モダリティをはじめとする新
たな創薬技術が目覚ましく進展しており、製薬企業はそれらとの共創が必要不可欠となっている。
本稿では、アカデミア、創薬ベンチャー、そして製薬企業が繰り広げている提携を活用した創薬、「共創型
創薬」の実態を明らかにするため、特に創薬シーズ・技術の外部からの獲得状況を中心に、様々な視点か
ら調査・分析を実施した。そのうえで、国内における共創型創薬のイメージを示すとともに、世界中の企
業が鎬を削る共創型創薬における日本企業の立ち位置について展望した。
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