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要約

◦�本稿では、英国 NICE における HST について、
医薬品の使用を推奨するための意思決定に考慮
された、医薬品の多様な価値を確認するという
目的で調査を行った。

◦ �HST の対象となる選定基準は2019年４月時点
から変更されており、変更前に比べて厳しくか
つ明確な基準となっていた。

◦ �HST の評価ガイダンスにおいて、医療的な価
値以外の一つとして Carer（介護者等の QOL
への影響）の要素を集計した結果、定量的な
ICER への組み込みまたは定性的な意思決定へ
の考慮がされた割合は74％であった。また、定
量的にICERに組み込まれた割合は48％、定性
的に意思決定に考慮された割合は44％であっ
た。

◦ �ICER で定量的に評価・補足できない他の要素
として、Innovation（イノベーション）や Eq-
uity（公平性）はそれぞれ11％、15％と一定数
の報告が確認され、HST での適切な価値評価
の実態を把握するためにはICERの他に意思決
定に考慮された要素の動向を注視する必要が
ある。

１．はじめに

　英国NICE（National� Institute� for�Health�and�
Care�Excellence；国立保健医療研究所）は、製造
販売承認を取得した医療技術について、製薬企業
から提出されたClinical�evidenceやCost�effective-
nessのレビューに基づいて評価ガイダンスを作成
する。評価ガイダンスでは TA（Technology�Ap-
praisal；技術評価）という枠組みで、Clinical�evi-
denceやCost�effectivenessの結果の他にも様々な
要素が考慮され、NICE が作成する推奨事項の中
で、NHS（National�Health�Service；国民保健
サービス）での使用を推奨するかどうかが評価さ
れる。１）

　評価ガイダンスは、対象となる医療技術の適応
症の数などによって様々な評価プロセスが設定さ
れており、2015年から HST（Highly�specialized�
technologies；超希少疾病を対象とした医療技術評
価）２）がTAの枠組みの中の一つに導入された。政
策研ニュース No.67２）は2022年８月までにおいて
対象となった21の評価ガイダンスの結果が報告さ
れているが、2024年６月時点では31の評価ガイダ
ンス３）までが報告されている。HSTの対象となる
選定の基準４）として、①対象患者が非常に少ない

（英国での有病率が、５万人に１人または、1,100
人未満の疾患）、②国で承認された適応症のうち当
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該技術に適する患者が300人以下（複数の適応症を
有する場合は、合わせて500人以下）、③生命を著
しく縮める、または生活の質を著しく損なう極め
て稀な疾患、④他に十分な治療法がない、または
既存の治療法よりも大きなベネフィットをもたら
す可能性が高いことのすべてを満たす必要があ
る。この選定基準は2019年４月時点から変更され
ており（図１）、内容としては変更なしの①以外に
おいて、厳格化および明確化されていることが伺
える。その背景の一つとして、英国の医療財政の
逼迫の中で、NHSにおける予算枠の限界といった
状況があるのではないかと推察する。また一方で、
基準がより明確に定義され、HST の適格性の解
釈がより標準化されたことによって、過去に選定
基準の合致をめぐり不服申し立てにつながり患者
アクセスの遅れの要因になっていた事例の解消に
つながっているといった見解もある５）。
　そして、これらの選定基準を満たし対象となっ
た場合は、ICER６）（Incremental�cost-effectiveness�
ratio；増分費用効果比）の基準（TA では２万～
３万ポンド／QALY７））が大きく引き上げられる

（10万～30万ポンド／QALY）ことに加え、アプレ
イザル（総合的評価）の過程で定性的な要素（ICER

で定量的に組み込まれなかった家族の負担や患者
の社会参加可能性など）がTAよりも意思決定に
考慮され、推奨の判断に加味されることもある８）。
　本稿は、2024年６月６日時点でNICEのwebサ
イト３）に掲載されている評価ガイダンスを対象と
し、財政影響がある中でも意思決定に考慮された
医薬品の多様な価値を確認するという目的で、医
療技術の推奨事項の判断に起因した ICER 以外の
意思決定要素とその傾向を調査した。

２．調査方法

　本稿の対象は、NICEが公開しているwebサイ
ト３）に掲載されているすべての HST 評価ガイダ
ンス31件（HST１～31）とし、web サイトにて確
認できた27件９）を調査・集計した（表１）。表１に
おいて、Brand�name（製品名）は、英国のものを
表記している。また、評価ガイダンスにおける
ICER および新技術が患者の生涯に獲得される
QALY の値に応じて適用される１～３の Weight

（重みづけ）を表記した10）。１～３の Weight の適
用によって、ICERの基準値が10万～30万ポンド／
QALY６）の間で調整される11）。Scheme には PAS

（Patient�Access�Scheme）、MAA（Managed�Ac-

５）Source�Health�Economics,�Rare�Disease�Day�2022�–�how�NICE�is�responding�to�the�growing�rare�disease�therapy�
space�https://source-he.com/rare-disease-day-2022-how-nice-is-responding-to-the-growing-rare-disease-therapy-space/

６）新しい治療（薬）を使用したときにかかる追加のコストを、新しく得られた追加の効果（効用）で割ったもの
７）Quality-adjusted�life�year（質調整生存年）：TAやHSTの費用効果分析において用いられるアウトカム指標で、生存年

数と健康関連 QOL（効用値）の積で求めることができる
８）五十嵐中、「ラクスターナ、英 NICE で給付推奨」、間違いだらけの HTA、医療経済　10.1.2019
９）HST2、HST3、HST6の３件は web サイト上に掲載なし、HST15は HST24として部分的に更新されていたため同一ガ

イダンスとみなして除外した
10）ICERは、PAS（Patient�Access�Scheme）により掲載されない場合があり、掲載されていないものは「未掲載」、Weight

では掲載のないものについて「不明」とした
11）NICE,�NICE�health�technology�evaluations：the�manual�N�https://www.nice.org.uk/process/pmg36/resources/nice-

health-technology-evaluations-the-manual-pdf-72286779244741ICE�health�technology�evaluations：the�manual

図１　HST の選定基準

出所：NICE-wide�topic�prioritisation：the�manual４）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

https://www.nice.org.uk/process/pmg36/resources/nice-health-technology-evaluations-the-manual-pdf-72286779244741
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cess�Agreement）を表記しているが、内容につい
ては後述する。
　評価結果として、NHSでの使用が推奨されてい
るか非推奨かをType�of�recommendedに示した。
　また、ICER算出時に用いられるQALYとCost
に加えて、評価ガイダンスで報告されている要素
として３つ、Carer（介護者等のQOLへの影響）、
Innovation（イノベーション）、Equity（公平性）
に整理し、Carer は５つ、Innovation、Equity は
３つの尺度で表した。ICER の算出に含まれるよ
うなQOL値等の要素は定量的な評価、ICERの算
出には含まれない要素を定性的な評価と定義し
た。定性的な要素のうち、推奨の意思決定の判断

材料となることが明記されているものは意思決定
に考慮されたとし、明記されていないものは言及
されたと区別した。
　Carer については、評価ガイダンスで定量的に
ICER に組み込まれてかつ定性的にも意思決定に
考慮されたと記載があるものを◎、定量的に
ICER にのみ組み込まれたものを○、定量的に
ICER には組み込まれていないものの定性的に意
思決定に考慮されたと記載があるものを●、評価
ガイダンスで言及はされているが意思決定に考慮
されたかどうかが不明瞭なものを△、評価ガイダ
ンスでは言及がなされていないものを―とし、
Innovation、Equity については、評価ガイダンス

表１　HST の評価一覧（HST１～31）

Reference 
number

Published
year Brand name ICER

(£/QALY） Weight Type of
recommendation Scheme Carer Innovation Equity

HST31 2024 Imcivree 174,904 不明 Recommended PAS ○ △ ○
HST30 2024 Kanuma 未掲載 １～３ Recommended PAS ― ○ △
HST29 2023 Lamzede 103,600 1 Recommended PAS ○ △ △
HST28 2023 Filsuvez ＜100,000 1 Recommended PAS ○ ― △
HST27 2023 Scenesse 133,748～253,676 1 Not recommended ― △ ― △
HST26 2023 Upstaza 未掲載 不明 Recommended PAS ― △ △
HST25 2023 Oxlumo ＜200,000 2 Recommended PAS ● ○ △
HST24 2023 Zolgensma 未掲載 3 Recommended PAS ― ― △
HST23 2023 Strensiq 88,410 不明 Recommended PAS ○ ― △
HST22 2023 Translarna 未掲載 1 Recommended PAS ● △ △
HST21 2022 Imcivree 194,630 不明 Recommended PAS ● △ ○
HST20 2022 Koselugo 未掲載 1 Recommended PAS ○ △ △
HST19 2022 Vimizim ＜300,000 不明 Recommended PAS ○ △ △
HST18 2022 Libmeldy 未掲載 不明 Recommended PAS ● △ △
HST17 2022 Bylvay 未掲載 1 Recommended PAS ○ △ ○
HST16 2021 Givlaari ＞100,000 1.8 Recommended PAS ◎ ○ △
HST14 2021 Myalepta 108,267 1 Recommended PAS ◎ ― ―
HST13 2020 Waylivra 98,013 1 Recommended PAS ◎ △ △
HST12 2019 Brineura 未掲載 3 Recommended MAA ● △ △
HST11 2019 Luxturna 114,956～155,750 1.2 Recommended PAS ◎ △ △
HST10 2019 Onpattro 80,730～125,256 1 Recommended PAS ○ △ △
HST9 2019 Tegsedi 96,697 1 Recommended PAS ◎ △ △
HST8 2018 Crysvita 113,000～150,000 不明 Recommended PAS ● △ △
HST7 2018 Strimvelis 120,506 1.4および1.96 Recommended ― ● △ ○
HST5 2017 Cerdelga 未掲載 1 Recommended PAS △ ― △
HST4 2017 Galafold 未掲載 1 Recommended PAS △ ― △
HST1 2015 Soliris 未掲載 1 Recommended MAA △ △ △

注１：�HST2、HST3、HST6の３件は web サイト上に掲載なし、HST15は HST24として部分的に更新されていたため同一
ガイダンスとみなして除外した

注２：ICER、Weight の表記における幅のある数値や複数ある数値については、評価ガイダンス上の記載に合わせた
出所：NICE の HST 評価ガイダンス３）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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で定性的に意思決定に考慮されたと記載があるも
のを○、言及はされているが意思決定に考慮され
たかどうかが不明瞭なものを△、言及がなされて
いないものを―とした。
　上記におけるこれらの尺度は、評価ガイダンス
から読み取れる範囲内で２名の著者が判断し、両
者の解釈に乖離があった場合は両者の協議により
最終判断をした。

３．結果

3-1．Type of recommendation（推奨の有無）（図２）

　本評価ガイダンスの結果において、HSTでの集
計対象27件のうち、Recommended（推奨）が26
件（96％）に対して、Not�recommended（非推奨）
が１件（４％）であった。
　参考までに、NICE において一般的に医薬品が
評価される枠組みである TA（2024年８月29日時
点）では、全数1336件のうち、Recommended が
589件（44％）に対して、Not�recommendedが162

件（12％）という状況であり、両者を比較すると、
HST の方が TA よりもかなり高かった。
　また、１件のみ Not�recommended であった
HST27について、その理由の一つとして PAS の
申請がなされなかったことが推察される（本事例
はスコットランドの NHS では条件付きで推奨さ
れている12））。PASは高額薬剤について製薬企業が
申請し、適用が認められた場合には、患者に負担
を課すことなく NHS での使用が可能となるもの
であり、NICEからNot�recommendedの評価が出
た場合でも、製薬企業がPASの提案をして、PAS
が承認されれば、Recommended となるよう価格
を割引する仕組みである13）。なお、27件のうち２
件に MAA が締結されていた。MAA は希少疾病
など治療効果の不確実性の大きな医薬品につい
て、NICE が期限を切って推奨することで早期ア
クセスを実現する仕組みであり、PASもMAAの
枠組みの中の一つである14）。PAS および MAA に
ついて、表１では Scheme に記載している。

図２　Type of recommendation（推奨の有無）の集計結果

注）�Othersには、Optimised（特定用途の治療オプションとしてのみ推奨）、Only�in�Research（研究調査の枠内に限定）等
が含まれる

出所：NICE の HST 評価ガイダンス３）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

12）The�British�Porphyria�Association,�SCENESSEⓇ�update�http://porphyria.org.uk/scenesse-updates/
13）健保連海外医療保障　No.113�2017年３月 https://www.kenporen.com/include/outline/pdf_kaigai_iryo/201703_No113.

pdf
14）医療経済研究機構�令和５年度薬剤使用状況等に関する調査研究報告書�医療経済研究機構（令和６年３月）

https://www.kenporen.com/include/outline/pdf_kaigai_iryo/201703_No113.pdf
https://www.kenporen.com/include/outline/pdf_kaigai_iryo/201703_No113.pdf
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3-2．Carer（介護者等の QOL への影響）（図３）

　Carer に関して、集計対象27件のうち、評価ガ
イダンスで定量的に ICER に組み込まれてかつ定
性的にも意思決定に考慮されたと記載があるもの
は５件（18％）であり、定量的に ICER にのみ組
み込まれたもの（定性的な意思決定の考慮はなし）
は８件（30％）であった。
　また、定量的に ICER には組み込まれていない
ものの定性的に意思決定に考慮されたと記載があ

るものが７件（26％）であり、評価ガイダンスで
言及はされているが意思決定に考慮されたかどう
かが不明瞭なものが４件（15％）であった。そし
て、評価ガイダンスで言及がなかったものが３件

（11％）という結果となった。さらに細分化した集
計結果（図４）は後述する。

図３　Carer（介護者等の QOL への影響）の集計結果

出所：NICE の HST 評価ガイダンス３）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図４　Carer（介護者等の QOL への影響）の細分化した集計結果

出所：NICE の HST 評価ガイダンス３）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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3-3． Innovation（イノベーション）、Equity（公

平性）に関する結果（図５）

　HSTの集計対象27件のうち、Innovationに関す
る評価として、定性的に意思決定に考慮されたと
記載がある事例として３件（11％）、評価ガイダン
スで言及はされているが意思決定に考慮されたか
どうかが不明瞭な事例が17件（63％）、評価ガイダ
ンスでは言及がなされていない事例が７件（26％）
あった。Equityについては、定性的に意思決定に
考慮されたと記載がある事例は４件（15％）、評価
ガイダンスで言及はされているが意思決定に考慮
されたかどうかが不明瞭な事例が22件（81％）、評
価ガイダンスでは言及がなされていない事例が１
件（４％）確認できた。

４．まとめ・考察

4-1．Type of recommendation（推奨の有無）（図２）

　TAとHSTにおけるRecommendedの割合を比
較すると、TAが44％に対して、HSTが96％であ
り、HSTはTAよりも割合としてかなり高い傾向
があった理由として、HST で評価された場合、
ICER の基準値が大きく引き上げられることに加
え、アプレイザルの過程で定性的な要素（家族の
負担や患者の社会参加可能性など）がTAよりも

意思決定に考慮され、推奨の判断に加味されるこ
ともある８）ことが影響していると推察される。

4-2．Carer（介護者等の QOL への影響）（図４）

　HSTの集計対象27件のうち24件（89％）という
高い割合で、Carerの要素に対する定量的なICER
への組み込みまたは定性的な意思決定への考慮、
もしくは言及がなされていた。
　そのうち20件（74％）においては、定量的な
ICER への組み込みまたは定性的な意思決定への
考慮がされており、高い水準であった。
　また、細分化した切り口で見ると、定性的な意
思決定への考慮の有無に関わらず定量的に ICER
に組みこまれた割合は48％、定量的な ICER への
組み込みの有無に関わらず定性的に意思決定に考
慮された割合は44％という結果であった。
　Carer の要素が、高い割合で定量的な ICER へ
の組み込みまたは定性的に意思決定に考慮されて
いた理由の一つとして、Carerの要素は、NICEの
マニュアルの中で「患者やその介護者にとって重
要となる健康関連 QOL は費用効果分析に含めて
もよい」とされている点があげられる11）。また、
HSTの選定基準にもあるとおり、重度の障害を伴
う疾患が多い点や小児の疾患においては高い頻度

図５　Innovation（イノベーション）、Equity（公平性）の集計結果

出所：NICE の HST 評価ガイダンス３）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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において親の看護が伴うといった点等、より顕在
化しやすい要素であることが推察される。加えて、
Patient�experts15）やClinical�expertsの意見も十分
に検討のうえ、社会的便益のある要素は意思決定
に考慮されているケースも少なくない。例えば、
HST17の事例において、介護に伴う時間の負担

（労働時間の減少や介護のため長期間の休みを必
要とすること）、経済的な負担、通院回数について
のコメントが明記されており、薬物治療によりこ
れらの負担が軽減する可能性が認められ、意思決
定に考慮されたことが報告されている２）。

4-3． Innovation（イノベーション）、Equity（公

平性）（図５）

　Innovation の要素は、技術的な観点だけでなく
患者にもたらすベネフィットの大きさを評価する
もの16）であり、例えば、患者のアドヒアランスが
向上するような剤形の工夫や治療ニーズが高いよ
うな疾患に対する治療法の確立、新しい作用機序
を有する薬剤の登場は、治療選択肢を増やし、治
療満足度を高めるためには非常に重要な要素であ
る。今回の結果においてInnovationを定性的に意
思決定に考慮した事例は、３件（11％）であった
が、言及はされつつも意思決定に考慮されている
かは不明瞭であった事例も含めると20件（74％）
であった。具体的には、HST25では「当薬剤によ
る治療が病気の進行を防ぎ、腎結石処置の回数を
減らし、透析や移植の必要性を減らすことができ
るという点を評価し、意思決定に考慮した」と定
性的な意思決定への考慮が明記されていた17）。こ
うした処置や手術等の侵襲的治療の回避といった
患者にとってのベネフィットというものが、Inno-
vation の要素として ICER とは別に医療技術の価

値として的確に意思決定に考慮されていることが
確認できた。
　Equity の要素は、「貧富に関わらず、一定水準
の医療を受ける権利は保証されるべきである18）」
とされているが、最近の「ISPOR（International�
Society� for�Pharmacoeconomics�and�Outcomes�
Research）2024」の学会報告においても、経済格
差が健康被害に繋がるという課題等についての発
表がなされている19）。費用効果分析の結果を保険
償還可否の判断の１要素として使用している英国
においても、超希少疾病に対する優れた医薬品へ
の早期のアクセスを確保するためにも優先される
べき要素の一つとして重要視されてきているので
はないかと推察する20）。今回の結果でEquityが定
性的に意思決定に考慮された事例は、４件（15％）
であったが、言及はされつつも意思決定に考慮さ
れているかは不明瞭であった事例も含めると26件

（96％）であった。例えば、HST31では「当該疾
患に関して、黒人、アジア人、その他の少数民族
の背景を持つ人々は、白人の民族的背景を持つ
人々よりも低いBMI基準値で心代謝系の健康リス
クが増加するが、当薬剤は民族に関係なく等しく
適用される」と結論付け、Equityの要素として意
思決定に考慮されている事例21）があった。
　Innovation の要素、Equity の要素ともに Carer
の要素に比べると割合は少ないが、ICER での定
量的な評価の他に定性的な意思決定の要素として
一定数が考慮されている点は重要であると考え
る。
　また、本稿の表１では記載をしていないが、評
価ガイダンスにおいて、Other�factors（その他の
要素）の要素として、例えばHST11では「小児の
視力維持に関連して捉えきれていないベネフィッ

15）NICE の web サイト上において、Patient�experts は HST 評価の議論に参加し、評価中の治療（薬）に関する患者の経
験について回答する役割を有する者と掲載

16）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No.76（2021年３月）
17）NICE,�Lumasiran�for�treating�primary�hyperoxaluria�type�1�https://www.nice.org.uk/guidance/hst25
18）医薬産業政策研究所「医薬品の多様な価値―国民視点および医療環境変化を踏まえた考察―」リサーチペーパーNo.79

（2022年３月）
19）ISPOR 日本部会ニュースレター�No.15（https://ispor-jp.org/wp-content/uploads/2024/07/ISPOR_NL15.pdf）
20）PhRMA ホームページ（https://www.phrma-jp.org/hta/）
21）NICE,�Setmelanotide� for�treating�obesity�and�hyperphagia� in�Bardet-Biedl�syndrome�https://www.nice.org.uk/

guidance/hst31

https://www.nice.org.uk/guidance/hst31
https://www.nice.org.uk/guidance/hst31
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トがかなりあり、意思決定において定性的に考慮
した」といった Uncaptured�benefits として考慮
されているという事例22）があり、こうした例はま
だごく少数ではあるが、NICE の意思決定要素と
して重要視する傾向があることを読み取ることが
でき、ICER での定量的な評価に定性的な要素を
考慮して補完するという NICE のアプレイザルの
特徴の表れであると推察される。

５．おわりに

　本稿は、2024年６月６日時点でNICEのwebサ
イト３）に掲載されている HST の評価ガイダンス
を対象とし、医療技術の推奨事項の判断に起因し
た ICER 以外の意思決定要素とその傾向を調査し
た。
　HSTの評価ガイダンスにおいて、医療的な価値
以外の一つとして Carer の要素が ICER での定量
的な評価または定性的に意思決定に考慮がされた
割合は74％と高い水準にあった。これは、HSTの

対象となる疾患が非常に重篤な疾患であるため、
より顕在化しやすい要素であると考えられる。
　また、ICER では定量的に評価・補足できない
他の要素として、InnovationやEquityはそれぞれ
11％、15％と一定数の報告が確認され、医療技術
の価値を適切に評価するためには ICER 以外の要
素を検討する重要性が上述した評価ガイダンスの
いくつかの事例でも示唆された。
　今回の調査結果により、英国の HST という選
定基準を満たした極めてアンメットメディカル
ニーズの高い疾患についてではあるものの、臨床
試験から得られる有効性や安全性、医療経済性の
観点の他に社会的に便益をもたらす要素も含め
て、医薬品の多様な価値として意思決定に考慮の
うえ評価されている傾向が確認された。医療財政
が逼迫する中でも HST における革新的な医療技
術の適切な価値評価の実態を把握するためには、
ICER の他に意思決定に考慮された要素の動向を
注視する必要があると考える。

22）NICE,�Voretigene�neparvovec� for�treating� inherited�retinal�dystrophies�caused�by�RPE65�gene�mutations�https://
www.nice.org.uk/guidance/hst11/chapter/4-Consideration-of-the-evidence

https://www.nice.org.uk/guidance/hst11/chapter/4-Consideration-of-the-evidence
https://www.nice.org.uk/guidance/hst11/chapter/4-Consideration-of-the-evidence
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