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要約

◦�本稿では、2018年度以降に収載された新医薬品
の中で、日本先行承認された新有効成分含有医
薬品（本稿では「日本先行承認品目」を中医協
資料において「初承認国」に日本と記載された
品目と定義）の特徴を、薬価算定状況や対象疾
患等の観点、そして2024年12月時点での海外で
の承認・開発状況について調査した。

◦�新有効成分含有医薬品の算定方式（原価計算方
式、類似薬効比較方式Ⅰ、類似薬効比較方式Ⅱ、
その他）の割合は、日本先行承認と海外先行承
認で大きな違いは認められなかった（それぞれ
日本先行：29％、62％、８％、1.4％、海外先行：
30％、64％、６％、0.5％）。

◦�原価計算方式又は類似薬効比較方式Ⅰで算定さ
れた品目についてさらに調査したところ、希少疾
病用医薬品の割合は、原価計算方式では海外先
行承認に比べて日本先行承認で少ない傾向が見
られた。また、有用性系加算、新薬創出・適応外
薬解消等促進加算（新薬創出等加算）の割合は
いずれの算定方式でも海外先行承認に比べて日
本先行承認で少なかった。不服申立の実施割合
は、原価計算方式で算定された日本先行承認品目
は、その他の分類に比べて多い傾向が見られた。
◦�海外状況としては、2024年12月時点で同一成分
が海外のいずれかで承認済みのものは、原価計

算方式、類似薬効比較方式Ⅰそれぞれで57％、
65％あり、未承認だが開発情報があるものも含
めると76％、89％に上った。また、新薬創出等
加算への該当割合は、海外未承認と承認済みで
同程度だった。
◦�本稿での分析結果を踏まえれば、原価計算方式
又は類似薬効比較方式Ⅰで算定された新有効成
分含有医薬品に関しては、「日本でのみ承認され
ている」状況が医薬品の有用性判断に直結する
ものではないと考えられる。革新的新薬の日本
への迅速導入に加え、海外より日本で患者数が
多い疾患等の治療薬開発促進のためにも、海外
での承認状況に関わらず日本で新薬が開発・承
認されやすい環境整備が今後も進むことが期待
される。

１．はじめに

　近年、多くの医薬品開発はグローバル化し、単
一国ではなく複数国で行われるようになってき
た１）。そうした中、国内患者の新薬アクセスの迅
速化に向けて、日本における早期開発を促進する
ための様々な制度が整備されてきた。例えば、先
駆的医薬品（先駆け審査指定制度）や国際共同治
験に参加する場合の日本人第Ⅰ相試験の必要性の
整理、希少疾病用医薬品の指定件数の増加等の薬
事制度２）や、先駆加算、迅速導入加算等の薬価制
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度３）が挙げられる。一方で、日本での革新的新薬
の早期開発については引き続き議論が重ねられて
いる。
　本稿では、これまでに日本先行承認された新有
効成分含有医薬品について複数の観点で調査し、
特徴を分析した。これにより、今後の日本におけ
る新医薬品の早期開発を促す環境整備に向けた検
討の一助となることを期待したい。
　なお、本稿での「日本先行承認」は新有効成分
含有医薬品としての新規収載時の中央社会保険医
療協議会（以降、中医協）資料４）に初承認国とし
て日本が記載されている（複数国が記載されてい
る場合も含む）新医薬品と定義した。

２．調査方法

　2018年４月から2024年11月までに新医薬品とし
て収載された新有効成分含有医薬品について、収
載時薬価に関する情報（算定方式、有用性系加算、
新薬創出・適応外薬解消等促進加算（以下、新薬
創出等加算）、不服申立）や希少疾病用医薬品の指
定有無を、中医協資料の「新医薬品一覧表」４）、薬
価改定時の資料５）や各医薬品のインタビューフ
ォームなどから取得した。同一成分かつ同一投与
形態は１品目として分析した。製造販売業者の内
資系・外資系については、各社ホームページ等を
もとに本社所在地や出資者等から判断した。国内
資本と海外資本が50％ずつの１社は不明として今
回の解析から除外した。
　薬価制度改革は２年に１度行われ、その都度
種々の変更があるが、2018年度は抜本改革として

特に大きな変更があり、中でも、補正加算と新薬
創出等加算の制度に大きな変化があったことか
ら６）、補正加算等の各種加算制度を含めた特徴分
析のためには、2018年度抜本改革以降の収載に限
定する必要があると判断した。なお、収載時の新
薬創出等加算の該当性については、中医協資料に
2018年８月収載以降に記載されるようになったた
め７）、中医協資料のみの調査ではすべてを集計し
きれない。そこで本稿では、それ以前の収載（2018
年４月、５月）については2019年度薬価改定時の
新薬創出等加算品目のリスト８）から該当性を判断
した。
　海外の承認・開発状況については「明日の新薬
（テクノミック制作）」、各医薬品のインタビューフ
ォーム等をもとに調査した（2024年12月現在）。同
一効能での承認状況についてのみ、欧米か欧米以
外かで分けて調査し、その他は欧米・欧米以外の
区別は行わなかった。また、承認情報については
効能、製剤、規格の違いを区別し、いずれかが異
なるものは「承認済（別効能等）」として調査した
が、開発情報は効能、製剤等での区別はしなかっ
た。
　なお、「日本先行承認」は様々な定義が考えられ
るが、本稿では薬価の観点での分析を多く実施す
るため、中医協資料にもとづいた判断を行った。
つまり、海外で別効能が承認済みの医薬品であっ
ても、中医協資料に「初承認国：日本」と記載さ
れているものは「日本先行承認」として扱ってお
り、本稿での「日本先行承認」の分析はあくまで
中医協資料の定義により調査・分析するものであ
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る。また、海外承認状況についても、今回の調査
時点（2024年12月）での一律の状況であることか
ら、各医薬品の収載時点から一定期間経過後の状
況ではない。したがって、個別品目の承認状況に
ついては一概に比較できない点も多いことを事前
に提示しておく。
　次に、分析の切り口を２-１から２-３で示す。

2-1．薬価算定状況等

　新有効成分含有医薬品が主に該当し、補正加算
の対象となる算定方式として、類似薬効比較方式
Ⅰと原価計算方式を主に調査した。加えて希少疾
病用医薬品や製造販売業者の資本（内資系企業・
外資系企業）、有用性系加算、新薬創出等加算への
該当性を調査することで、日本先行承認品目の特
徴を分析した。また、不服申立の実施有無を調査
することで、薬価交渉の状況について考察した。

2-2．対象患者・疾患

　中医協資料をもとに、各医薬品のピーク時対象
患者数や、対象疾患（薬効分類別）について調査
することで、日本先行承認品目の特徴を分析した。

2-3．海外状況

　日本先行承認品目の2024年12月時点での海外で
の承認情報と開発情報の有無を調査した。また海
外での承認情報・開発情報の有無により収載時の
新薬創出等加算への該当性に違いがあるかどうか
を調査した。

３．結果

3-1．薬価算定状況等

①　算定方式
　2018～2024年度（2024年度は４月、５月、８月、
11月の４回分）に収載された新有効成分含有医薬
品の薬価算定方式について調査したところ、日本
先行承認と海外先行承認では薬価算定方式の割合
に大きな違いは見られなかった（図１）。日本先行
および海外先行における割合はそれぞれ、原価計
算方式が29％および30％、類似薬効比較方式Ⅰが
62％および64％、類似薬効比較方式Ⅱが８％およ

び６％、その他（特例等）が1.4％および0.5％であ
った。以降の調査は、これらの算定方式のうち、
より革新的な医薬品が該当する可能性が高いと考
えられる原価計算方式と類似薬効比較方式Ⅰで算
定された品目に着目し、日本先行承認品目の特徴
を調査した。

②　�希少疾病用医薬品の指定有無、製造販売業者
の資本

　2018～2024年度（2024年度は４月、５月、８月、
11月の４回分）に収載された新有効成分含有医薬
品について、日本先行承認と海外先行承認におけ
る希少疾病用医薬品の割合を算定方式別（原価計
算方式と類似薬効比較方式Ⅰ）に調査した結果、
原価計算方式では類似薬効比較方式Ⅰに比べて希
少疾病用医薬品の割合が多いが、その内訳をみる
と、海外先行承認では希少疾病用医薬品の割合が
半数以上（61％）だが、日本先行承認では半数以
下（33％）と大きな乖離があった。（図２－１）。
　製造販売業者について、本社所在地や出資者等
をもとに内資系企業、外資系企業に分類し、日本
先行承認と海外先行承認における割合を調査した
ところ、いずれの算定方式においても海外先行承

図１　�日本先行又は海外先行承認品目における算
定方式の割合
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注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外
のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は
日本先行として分類した。

注２：�同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社
会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づ
き分析した。

出所：�2018年４月～2024年11月に収載された新有効成分含
有医薬品について、中央社会保険医療協議会 資料
をもとに医薬産業政策研究所が作成
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認品目に比べて日本先行承認品目で内資系企業の
割合が高かった（図２－２）。

③　有用性系加算・新薬創出等加算・先駆加算
　有用性系加算、新薬創出等加算への該当割合は、
いずれも、類似薬効比較方式Ⅰより原価計算方式
で多く、日本先行承認より海外先行承認で多い傾

向があった（図２－３、２－４）。先駆加算は当然
のことながらほぼ日本先行承認品目であり、中で
も原価計算方式で多い傾向が見られたが、１品目
だけ海外先行承認が該当していた（図２－５）。

④　不服申立
　日本先行承認で原価計算方式による算定品目

図２－１　日本先行／海外先行承認品目における希少疾病用医薬品の割合（算定方式別）
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図２－２　日本先行／海外先行承認品目における製造販売業者の内資・外資割合（算定方式別）
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は、その他の品目に比べて不服申立の割合が多か
った（図２－６）。さらに、不服申立の内容を中医
協資料で確認したところ、算定方式・加算・新薬
創出等加算に関する主張を含んでいた品目は、日
本先行承認の原価計算方式では４品目中３品目
（75％）、類似薬効比較方式Ⅰでは３品目中２品目
（67％）だったのに対し、海外先行の原価計算方式

では４品目中２品目（50％）、類似薬効比較方式Ⅰ
では９品目中５品目（56％）であった（表１、補
足１）。なお、算定方式・加算・新薬創出等加算に
関する主張を含まなかった品目は、原価の追加資
料提出、規格間比、１日薬価の計算方法や汎用規
格等に関する主張が行われていた。

図２－３　日本先行／海外先行承認品目における有用性系加算の割合（算定方式別）
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図２－４　日本先行／海外先行承認品目における新薬創出等加算の割合（算定方式別）
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図２－５　日本先行／海外先行承認品目における先駆加算の割合（算定方式別）
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注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。
注３：�製造販売業者の内資、外資の判断は本社所在地や出資者等をもとに医薬産業政策研究所が行った。判断が困難だった

１社を解析から除外した。
注４：�2018年４月収載、５月収載品目については、「新医薬品一覧表」に新薬創出等加算への該当性の記載がないため、2019

年度の薬価改定時の該当性で判断した。
出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央社

会保険医療協議会 資料、各医薬品のインタビューフォーム、各社のホームページをもとに医薬産業政策研究所が作成

図２－６　日本先行／海外先行承認品目における不服申立の割合（算定方式別）
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注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。
出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央

社会保険医療協議会 資料、各医薬品のインタビューフォームをもとに医薬産業政策研究所が作成
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3-2．対象患者・疾患

①　対象患者数
　日本先行承認品目の対象疾患の特徴を調べるた
め、中医協資料に記載された市場規模予測の予測
投与患者数を比較した。予測投与患者数とは、新
医薬品の収載時に製造販売業者が予測する国内に
おけるピーク時投与患者数である。希少疾病用医
薬品と算定方式の観点で調査した結果、希少疾病
用医薬品では算定方式に関わらず日本先行の方が
海外先行より患者数（中央値）が少ない傾向があ
ったが、希少疾病用医薬品以外では算定方式に関
わらず日本先行の方が海外先行より多い傾向が見
られた（図３－１）。次に、患者数に関する製造販
売業者の資本の影響を考察する目的で、希少疾病
用医薬品と製造販売業者の資本の観点で調査した
結果、希少疾病用医薬品では内資系企業は日本先
行と海外先行の患者数は中央値でいずれも100人
台と大きな差は見られなかったが、外資系企業で
は海外先行より日本先行で患者数が少ない傾向が
見られた（図３－２）。希少疾病用医薬品以外では

内資系・外資系に関わらず日本先行の方が海外先
行より患者数が多い傾向が見られた（図３－２）。

②　対象疾患の薬効分類
　日本先行承認品目の患者数について希少疾病用
医薬品とそれ以外で異なる傾向が見られたことか
ら、次に、対象疾患の薬効分類９）について調査し
た。まず、新有効成分全体（すべての薬効分類）
では、日本先行承認の割合は希少疾病用医薬品で
は19％（日本先行：18品目、海外先行：76品目）、
希少疾病用医薬品以外が28％（日本先行：49品目、
海外先行：124品目）であった。薬効分類別に分析
した結果、大分類では、希少疾病用医薬品では薬
効分類４（薬効分類番号400番台：組織細胞機能用
医薬品、33％）で日本先行承認の割合が最も多く、
次いで薬効分類１（薬効分類番号100番台：神経系
及び感覚器官用医薬品、22％）や薬効分類３（薬
効分類番号300番台：代謝性医薬品、20％）で多か
った。希少疾病用医薬品以外では薬効分類３（薬
効分類番号300番台：代謝性医薬品、55％）で日本

９）「日本標準商品分類の87を省略した薬効分類番号一覧表」の左から３桁までが中医協資料に記載されている。そのうち
１桁目（大分類）は以下である。１：神経系及び感覚器官用医薬品、２：個々の器官系用医薬品、３：代謝性医薬品、
４：組織細胞機能用医薬品、５：生薬及び漢方処方に基づく医薬品、６：病原性物に対する医薬品、７：治療を主目的
としない医薬品、８：麻薬

表１　日本先行／海外先行承認品目における不服申立の主な主張内容（算定方式別、主張内容の概要順）

原価計算方式 類似薬効比較方式Ⅰ
日本先行 海外先行 日本先行 海外先行

品
目 主張概要 収載

年度
品
目 主張概要 収載

年度
品
目 主張概要 収載

年度
品
目 主張概要 収載

年度
A 加算／原価 2020 E 算定方式／新創加算 2022 I 加算 2018 L 算定方式／加算 2023
B 加算／原価 2024 F 加算 2023 J 加算 2020 M 加算／新創加算／１日薬価 2024
C 新創加算 2022 G 原価 2021 K 規格間比 2023 N 加算／外国平均価格調整 2020
D 原価 2022 H 原価 2021 O 加算 2022

P 加算 2024
Q １日薬価、剤形間比 2019
R １日薬価 2022
S １日薬価 2024
T 汎用規格 2024

注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。
出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央

社会保険医療協議会 資料をもとに医薬産業政策研究所が主張内容の概要順にまとめた
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図３－１　日本先行／海外先行承認品目の予測国内投与患者数（希少疾病用医薬品、算定方式別）
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図３－２　日本先行／海外先行承認品目の予測国内投与患者数（希少疾病用医薬品、製造販売業者の資本別）
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先行承認が最も多く、次いで薬効分類２（薬効分
類番号200番台：個々の器官系用医薬品、38％）で
多かった（図３－３）。
　より細かい分類（中分類）について、合計10以
上の承認品目がある分類に限定して日本先行の割
合を調査した結果、希少疾病用医薬品では42（薬
効分類番号420番台：腫瘍用薬、38％）で日本先行
の割合が最も高かった（表２、補足２）。一方、希
少疾病用医薬品以外では39（薬効分類番号390番
台：その他の代謝性医薬品、58％）が最も多く、
次いで21（薬効分類番号210番台：循環器用薬、

31％）で日本先行が多かった。以上のように、腫
瘍用薬は希少疾病用医薬品で日本先行の割合が多
い傾向がある（希少疾病：38％、その他：16％）
が、その他の代謝性医薬品（希少疾病：24％、そ
の他：58％）は逆に希少疾病用医薬品で日本先行
の割合が少ない傾向が見られた。

3-3．海外状況

①　海外での承認・開発状況
　海外状況としては、2024年12月時点で同一成分
が海外のいずれかの国で承認されているものは、

図３－３　各薬効分類番号における日本先行承認品目の割合
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注：�同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。薬効
分類５、７、８（薬効分類番号500、700、800番台）は調査対象期間に原価計算方式または類似薬効比較方式Ⅰで算定
された新有効成分含有医薬品がないため図では省略した。

出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央
社会保険医療協議会 資料、各社ホームページをもとに医薬産業政策研究所が作成

表２　日本先行承認品目の割合が高い薬効分類（希少疾病用医薬品への該当別）

希少疾病用医薬品 　　　　　　　　　  希少疾病用医薬品以外

順位 薬効分類（中分類） 日本先行の割合 順位 薬効分類（中分類） 日本先行の割合
1 42 腫瘍用薬 38％ 9/24 1 39 その他の代謝性医薬品 58％ 14/24
2 39 その他の代謝性医薬品 24％ 5/21 2 21 循環器用薬 31％ 4/13
3 63 生物学的製剤 8％ 1/12 3 11 中枢神経系用薬 18％ 4/22
4 62 化学療法剤 0％ 0/12 4 42 腫瘍用薬 16％ 7/43

5 24 ホルモン剤（抗ホルモン剤を含む） 10％ 1/10
注：�同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。承認
品目が10以上ある薬効分類番号について表を作成した。

出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式（Ⅰ）又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、
中央社会保険医療協議会 資料、各社ホームページをもとに医薬産業政策研究所が作成
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原価計算方式では57％（12品目／21品目）、類似薬
効比較方式Ⅰでは65％（30品目／46品目）あり、
未承認だが開発情報があるものも含めると原価計
算方式では76％（16品目／21品目）、類似薬効比較

方式Ⅰでは89％（41品目／46品目）に上った
（図４－１）。また、いずれの算定方式においても、
日本先行の希少疾病用医薬品の方が日本先行の希
少疾病用医薬品以外に比べて調査時点での海外承

図４－１　日本先行承認品目の海外承認・開発状況（2024年12月時点）
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図４－２　日本先行承認品目の新薬創出等加算該当状況（2024年12月時点の海外承認状況別）
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注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。
注３：�2018年４月収載、５月収載の新薬創出等加算については収載時の資料に記載がないため、2019年10月の薬価改定時の

該当性で判断した。
出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央社会

保険医療協議会 資料、インタビューフォーム、「明日の新薬（テクノミック制作）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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認済みの割合が高い傾向が見られた。
　次に、海外での承認状況別に収載時点での新薬
創出等加算への該当性を調査したところ、日本先
行承認品目のうち、2024年12月時点で海外承認済
みのものは原価計算方式では67％、類似薬効比較
方式Ⅰでは53％が新薬創出等加算に該当していた
のに対し、海外未承認のものは原価計算方式では
67％、類似薬効比較方式Ⅰでは56％であり、調査
時点での海外承認状況による新薬創出等加算の該
当有無の違いは見られなかった（図４－２）。さら
に、海外未承認で開発情報も無い品目に着目した
ところ、原価計算方式では５品目中４品目（80％）
で、類似薬効比較方式Ⅰでは５品目中３品目（60
％）で新薬創出等加算に該当していた（表３）。

４．まとめ・考察

　本稿では2018年４月から2024年11月までに収載
された新有効成分含有医薬品について、日本先行
承認品目の特徴を調査した。日本先行承認と海外
先行承認では薬価算定方式の割合に大きな違いは
見られなかった（図１）ため、類似薬効比較方式
Ⅰもしくは原価計算方式で算定された品目につい
て複数の観点で調査を行った。
　まず、希少疾病用医薬品の割合は、類似薬効比
較方式Ⅰでは日本先行承認（24％）と海外先行承
認（27％）で大きな差はなかったが、原価計算方
式では海外先行承認では半数以上（61％）だった

のに対し、日本先行承認では半数以下（33％）と
大きな乖離があった（図２－１）。原価計算方式で
の算定が想定される日本先行承認は、海外先行承
認に比べて希少疾病用医薬品の割合が少なくなる
何らかの要因がある可能性が考えられる。要因に
ついては本稿では詳細な調査をしていないため判
断は難しいが、日本先行承認品目では内資系の製
造販売業者が多い傾向が見られた（図２－２）こ
とから、要因の候補の一つとして日本に既存治療
薬がないような希少疾患に取り組む企業の数が内
資系企業にくらべて外資系企業に多い可能性等を
検討した。その結果、内資系企業の原価計算方式・
日本先行における希少疾病用医薬品は33％（５品
目／15品目）、海外先行は62％（16品目／26品目）、
外資系企業の原価計算方式・日本先行は40％（２
品目／５品目）、海外先行は62％（23品目／37品
目）となり（補足３）、内資外資を区別しない場合
（日本先行が33％、海外先行が61％、図２－１）と
ほぼ同様の傾向であった。以上より、製造販売業
者の資本（内資系・外資系）以外の要因が重要と
考えられる。他の要因としては様々な可能性が考
えられ、例えば、既存治療薬がない患者数の少な
い疾患に対しては治験参加者数の確保等の観点で
グローバル開発の方が進みやすい可能性、世界的
に患者が存在する疾患の方が発症機序等の研究が
進展している可能性、希少疾患の治療薬は薬価等
の採算性の観点で海外先行される戦略的な側面が

表３　日本先行承認品目（海外での開発情報無し：2024年12月時点）の新薬創出等加算該当状況

日本先行承認（海外未承認、開発情報無）
原価計算方式 類似薬効比較方式Ⅰ

品目 収載年月 新薬創出等加算 品目 収載年月 新薬創出等加算
a 2019.5 該当 f 2018.4 該当
b 2020.5 該当 g 2019.2 該当
c 2021.11 該当 h 2021.8 ―
d 2022.5 ― i 2022.5 ―
e 2024.11 該当 j 2024.8 該当

注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。
注３：�2018年４月収載、５月収載の新薬創出等加算については収載時の資料に記載がないため、2019年10月の薬価改定時の

該当性で判断した。
出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央

社会保険医療協議会 資料、インタビューフォーム、明日の新薬（テクノミック）をもとに医薬産業政策研究所が作成
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ある可能性、等が挙げられる。
　有用性系加算、新薬創出等加算については、い
ずれの算定方式についても海外先行承認に比べて
日本先行承認で該当割合が小さかった（図２－３、
２－４）。こちらの要因も、本稿では調査していな
いが様々な可能性が考えられ、例えば、海外先行
の方が有用性系加算に該当しやすい可能性（国際
共同治験の方が治験参加者数を含めた治験規模が
大きくエビデンス創出がしやすい、もしくは、海
外先行の方が日本承認時点において海外ガイドラ
インで推奨されている場合がある等）や、画期的
新薬に取り組める企業数が日本より海外に多い可
能性等があるかもしれない。先駆加算は日本先行
承認が多かったが、割合としては類似薬効比較方
式Ⅰと比べて原価計算方式で多い傾向が見られ
た。なお、１品目だけ海外先行承認が該当してい
たが、これは先駆加算に該当する先駆的医薬品の
指定要件の１つである「世界に先駆けて又は同時
に日本で承認申請される予定のもの」に関して、
「最初の国の申請日を起算日とし、同日から３か月
以内の申請は同時申請とみなす」という規定があ
ることに由来したものであった。
　日本先行承認され原価計算方式で算定された品
目は、他の品目に比べて不服申立の割合が多く、
その内容も算定方式や加算、新薬創出等加算に関
する内容が半数以上だった。したがって、原価計
算方式で算定される日本先行承認品目は、その他
の品目に比べ、企業が想定する薬価算定と第一回
薬価算定組織で提示される薬価算定に乖離が生じ
ている可能性も考えられる。
　患者数の調査は、希少疾病用医薬品の指定の有
無により数値が大きく異なる可能性を想定し、希
少疾病用医薬品の指定有無で分けて分析した。中
医協資料に記載された市場規模予測のピーク時投
与患者数で比較すると、希少疾病用医薬品では、
算定方式に関わらず日本先行の方が海外先行より
少ない傾向があるが、希少疾病用医薬品以外では、

算定方式に関わらず日本先行の方が海外先行より
多い傾向が見られた（図３－１）。また、製造販売
業者の資本の影響を調査したところ、日本先行・
海外先行ともに患者数が少なかった「内資系企業
による希少疾病用医薬品」（いずれも中央値で100
人台）を除いて、算定方式別の解析とほぼ同様に、
希少疾病用医薬品では日本先行の方が海外先行よ
り少ないが希少疾病用医薬品以外では日本先行の
方が海外先行より多い結果となった（図３－２）。
以上より、希少疾病用医薬品と希少疾病用医薬品
以外では、日本先行承認されやすい疾患の特徴が
異なる可能性が考えられる。そこで、対象疾患の
領域について日本先行の割合を調査した結果、腫
瘍用薬では希少疾病用医薬品の方が多い（希少疾
病：38％、その他：16％）が、その他の代謝性医
薬品（希少疾病：24％、その他：58％）では逆に
希少疾病用医薬品で少ない結果となり、希少疾病
用医薬品の指定の有無によって日本先行の割合が
多い疾患領域が異なる傾向が見られた。
　海外の承認状況については、一律に2024年12月
時点で調査した結果であり、日本承認後１年に満
たない医薬品も含んでいるため過小評価となって
いる可能性もあるが、現時点で同一成分が海外の
いずれかの国で承認されているものは60％前後、
承認はされていないが開発情報があるものも含め
ると75％以上あった。この割合が多いか少ないか
については議論があると思われるが、現時点で海
外未承認だった医薬品も、海外承認済みの医薬品
と同程度の割合が新薬創出等加算該当品目であ
り、さらに海外未承認かつ開発情報も無い医薬品
であっても、海外承認済みの医薬品と同程度以上
の割合で新薬創出等加算に該当していた。
　日本でのみ承認されている医薬品を「カント
リードラッグ」とし、「海外で通用しない新薬」10、11）

のようにあまり重要な医薬品でないとされる場合
があるが、本稿での分析結果を踏まえれば、原価
計算方式又は類似薬効比較方式Ⅰで算定された新

10）日本総研調査部、「薬剤給付制度の薬価偏重からの脱却を-給付対象の限定と医師の処方行動への働きかけを-」、JRIレ
ビュー Vol.8, No.111、https://www.jri.co.jp/MediaLibrary/file/report/jrireview/pdf/14531.pdf（参照：2025/01/28）

11）財務省、2024年４月16日財政制度等審議会財政制度分科会 資料「こども・高齢化」https://www.mof.go.jp/about_mof/
councils/fiscal_system_council/sub-of_fiscal_system/proceedings/material/zaiseia20240416/01.pdf（参照：2025/01/28）

https://www.mof.go.jp/about_mof/councils/fiscal_system_council/sub-of_fiscal_system/proceedings/material/zaiseia20240416/01.pdf
https://www.mof.go.jp/about_mof/councils/fiscal_system_council/sub-of_fiscal_system/proceedings/material/zaiseia20240416/01.pdf
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有効成分含有医薬品に関しては、「日本でのみ承認
されている」という状況だけでは「海外で通用し
ない」「海外承認済みのものに比べて有用でない」
という判断には直結しないと考えられる。
　また、欧米等の海外に比べて日本で患者数が多
い難病希少疾患も複数あると考えられる。網羅的
な調査ではないため事例紹介にとどまるが、日本
で初めて報告・病因遺伝子が同定された神経疾
患12）であり、指定難病もしくは小児慢性特定疾患

かつ、欧米より日本で患者数が多い可能性が示唆
される記載が難病情報センター13）、小児慢性特定
疾病情報センター14）、論文等にある疾患を調査し
たところ、下表のとおり複数認められた（表４）。
このような海外で患者数が少ないと考えられるよ
うな疾患に関する治療薬開発の実現には、日本で
の先行開発・承認が必要となる可能性が高い。実
際に2024年11月には表４に記載の疾患15）に関する
治療薬が新規収載されたが、日本先行承認（原価

12）「CLINICAL NEUROSCIENCE Vol.41 2023年１月号 日本発の神経疾患－発見の歴史からのメッセージ」で特集されていた
13）難病情報センターhttps://www.nanbyou.or.jp/（参照：2025/01/28）
14）小児慢性特定疾病情報センターhttps://www.shouman.jp/（参照：2025/01/28）
15）縁取り空砲を伴う遠位型ミオパチーにおける筋力低下の進行抑制：中央社会保険医療協議会 総会（第598回）、「新医薬
品の薬価算定について」、厚生労働省、https://www.mhlw.go.jp/content/10808000/001330897.pdf（参照：2025/01/28）

16）Takano et al. Am J Hum Genet. 1998 Oct; 63（4）: 1060-6
17）高野 弘基、新潟医学雑誌　第112巻　第８号　平成10年８月、452-464
18）Carroll et al. Tremor Other Hyperkinet Mov （N Y）. 2018 Oct 1; 8: 577.
19）横関 明男、新潟医学会雑誌　第128巻　第１号　平成26年（2014）１月、1-6
20）石川 欽也 他、臨床神経　2011；51：1122-1124

表４　欧米等の海外に比べて日本で患者数が多い可能性がある難病希少疾患の例

指定 疾患名 難病情報センター等の記載（抜粋）

小児慢性
特定疾病
83

瀬川病

・�日本で行われた2009年の全国調査で117人の瀬川病患者が報告され、
世界的な頻度（1/1,000,000）とほぼ同じ頻度と考えられていたが、そ
の後毎年20人程度の新しい患者が診断されており、現在では250程度
の患者が診断され日本では50万人に１人の頻度でと考えられる14）。

指定難病
18

（脊髄小脳変性症）

DRPLA
（歯状核赤核淡蒼球萎縮症）

・�合計202の日本人家族と177人の欧米白人家族が優勢遺伝性脊髄小脳
変性症とされた。（中略）MJD/SCA3、SCA6、および DRPLA の相
対頻度は、日本人家系（それぞれ43％、11％、20％）で有意に欧米白
人家系（それぞれ30％、５％、０％）よりも高かった16、17）。
・�DRPLA は日系人集団に最も多く認められており（以下略）18）。

EAOH／AOA1
（眼球運動失行と低アルブミ
ン血症を伴う早発型失調症）

・�劣性遺伝性の脊髄小脳変性症では、欧米ではフリードライヒ失調症が
最も頻度が高いが、本邦ではフリードライヒ失調症は存在せず、フ
リードライヒ失調症と類似の運動症状を示し、眼球運動失行と低アル
ブミン血症を伴う早発型失調症（EAOH）が最も頻度が高い19）。

SCA6
（脊髄小脳変性症６型）

・�合計202の日本人家族と177人の欧米白人家族が優勢遺伝性脊髄小脳
変性症とされた。（中略）MJD/SCA3、SCA6、およびDRPLAの相
対頻度は、日本人家系（それぞれ43％、11％、20％）で有意に欧米白
人家系（それぞれ30％、５％、０％）よりも高かった16、17）。

SCA31
（脊髄小脳変性症31型）

・�SCA31は日本人にほぼ固有の脊髄小脳変性症と考えられる疾患で頻
度はMJD、SCA6に次ぐか、DRPLAに次ぐ３～４位の頻度である20）。

指定難病
30

（遠位型ミオパチー）

OPDM
（眼咽頭遠位型ミオパチー）

・�国立精神・神経医療研究センターでの筋病理診断件数からの推計で
は、本邦での患者数は「縁取り空胞を伴う遠位型ミオパチー」167～
345人、「三好型ミオパチー」124～247人、「眼咽頭遠位型ミオパチー」
44～88人と予測される。何れも「超」希少疾病であるが、他国と比較
し本邦は患者数が多いと考えられる13）。

GNEミオパチー（縁取り空胞
を伴う遠位型ミオパチー）
三好型遠位型筋ジストロフィー

指定難病
113

（筋ジストロフィー）
福山型筋ジストロフィー

・�福山型先天性筋ジストロフィーは、本邦で先天性筋ジストロフィーの
中で最も多い疾患ですが、本邦と韓国・中国以外ではほとんど見られ
ません13）。

出所：�CLINICAL NEUROSCIENCE Vol.41 2023年１月号（中外医学社）において、日本で初めて報告・病因遺伝子が同定されたとし
て特集されていた疾患の一部について、難病情報センター、小児慢性特定疾病情報センターのサイト等の記載をもとに医薬産業
政策研究所がまとめた
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計算方式での算定）であった。
　上記のような難病希少疾患の治療薬の開発は、
技術面や費用面等の様々なハードルがあり非常に
困難であることが予想され、治療薬開発促進には
研究開発の支援や上市後の薬価制度も含めた様々
な対策が必要と考えられる。したがって、海外で
の承認状況に関わらず日本で新薬が開発・承認さ
れやすい環境を整備することは、革新的新薬の日
本への迅速導入に加えて、海外より日本で患者数
が多い疾患の治療薬開発促進のためにも重要と考
えられる。

５．おわりに

　本稿では、中医協資料で初承認国が日本と記載

のある新医薬品を日本先行承認と定義し、薬価算
定、対象疾患等の特徴や、海外状況の観点で調査、
分析した。その結果、希少疾病用医薬品、有用性
系加算、新薬創出等加算、不服申立の実施等の様々
な項目で、日本先行と海外先行で傾向に違いがあ
ることがわかった。また、今回の調査時点で海外
未承認の品目であっても海外承認済みと同程度の
割合で収載時に新薬創出等加算に該当していたこ
とが分かった。革新的新薬の日本への迅速導入に
加え、海外より日本で患者数が多い疾患の治療薬
開発促進のためにも、海外での承認状況に関わら
ず日本で新薬が開発・承認されやすい環境整備が
今後も進むことが期待される。



40 政策研ニュース No.74　2025年３月

補足１　日本先行承認品目の不服申立の主な主張内容（算定方式別）

収載
年月

主張内容
（概要）

主張内容
（分類） 結果

原
価
計
算
方
式

日
本
先
行

2020.5
・有用性加算（③ -a）
・製品総原価（追加資料提出）

加算
原価

×認められず
○�認められた（加
算係数も変更）

2022.4 ・新創加算（別表10：要件１、３） 新創加算 ×認められず
2022.5 ・一般管理販売費の計上 原価 ×認められず

2024.11

・有用性加算（③ -b）

・有用性加算（③ -e）
・研究開発費用の計上

加算

加算
原価

○認められた
　（有Ⅱ→有Ⅰ）
×認められず
×認められず

海
外
先
行

2021.5 ・国内臨床試験の費用計上（追加資料提出） 原価 ○認められた

2021.8 ・患者数の修正
・研究開発費用の計上（追加資料提出）

原価
原価

○認められた
○認められた

2022.5 ・算定方式（類似薬効比較方式→原価計算方式）
・新創加算（別表10：要件１）

算定方式
新創加算

○認められた
×認められず

2023.12

・画期性加算
　 有用性加算（① -c）
　 有用性加算（① -d）
　 有用性加算（② -1a）

加算
加算
加算

×認められず
×認められず
×認められず

類
似
薬
効
比
較
方
式
Ⅰ

日
本
先
行

2018.5 ・有用性加算Ⅱ 加算 ×認められず
2020.5 ・有用性加算（より高い加算率） 加算 ×認められず
2023.3 ・規格間比の変更 規格間比 ○認められた

海
外
先
行

2019.11 ・一日薬価に用いる投与量・剤形間比の変更
一日薬価
剤形間比

×認められず
×認められず

2020.8
・有用性加算Ⅱ
・外国平均価格調整の実施

加算
外国平均
価格調整

×認められず
×認められず

2022.5 ・有用性加算Ⅱ（③ -b） 加算 ×認められず

2022.11 ・一日薬価に用いる日数・比較薬の一日薬価に用いる体重
一日薬価
一日薬価

○認められた
×認められず

2023.11 ・算定方式（新医療用配合剤の特例→類似薬効比較方式Ⅰ）・有用性加算（③ -c）
算定方式
加算

○認められた
×認められず

2024.4
・比較薬の一日薬価に用いる体重
・有用性加算（③ -c）
・新創加算（要件⑪）

一日薬価
加算
新創加算

○認められた
×認められず
○認められた

2024.11 ・汎用規格の変更 汎用規格 ×認められず

2024.11 ・一日薬価に用いる体重・一日薬価に用いる投与期間
一日薬価
一日薬価

×認められず
×認められず

2024.11 ・有用性加算（③ -f） 加算 ×認められず
注：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行として
分類した。

出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央
社会保険医療協議会 資料をもとに医薬産業政策研究所が作成
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補足２　薬効分類ごとの日本先行承認品目の割合（希少疾病用医薬品への該当別）

薬効分類 希少疾病用医薬品 その他
110 中枢神経系用薬 0％ 0／2 18％ 4／22
120 末梢神経系用薬 0％ 0／3 50％ 2／4
130 感覚器官用薬 0％ 0／2 50％ 1／2
190 その他の神経系及び感覚器官用医薬品 100％ 2／2 － 0／0
210 循環器用薬 0％ 0／2 31％ 4／13
220 呼吸器官用薬 100％ 1／1 60％ 3／5
230 消化器官用薬 － 0／0 80％ 4／5
240 ホルモン剤（抗ホルモン剤を含む） 0％ 0／1 10％ 1／10
250 非尿生殖器官及び肛門用薬 0％ 0／1 33％ 1／3
260 外皮用薬 0％ 0／1 67％ 2／3
270 歯科口腔用薬 － 0／0 0％ 0／1
320 滋養強壮薬 － 0／0 50％ 2／4
330 血液・体液用薬 0％ 0／4 0％ 0／1
390 その他の代謝性医薬品 24％ 5／21 58％ 14／24
420 腫瘍用薬 38％ 9／24 16％ 7／43
430 放射性医薬品 － 0／0 33％ 1／3
440 アレルギー用薬 0％ 0／3 33％ 2／6
610 抗生物質製剤 0％ 0／2 0％ 0／7
620 化学療法剤 0％ 0／12 13％ 1／8
630 生物学的製剤 8％ 1／12 0％ 0／9
640 寄生動物用薬 0％ 0／1 － 0／0

注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：�太字は、希少疾病用医薬品又は希少疾病用医薬品以外のいずれかで、該当する品目数（日本先行、海外先行の品目数
の合計）が10以上の薬効分類番号。該当品目がない番号は省略した。

出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央
社会保険医療協議会 資料をもとに医薬産業政策研究所が作成
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補足３　日本先行／海外先行承認品目における希少疾病用医薬品の割合（算定方式、内資外資別）
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注１：�初承認国が日本のものを日本先行、初承認国が海外のものを海外先行とした。日米同時承認の１品目は日本先行とし
て分類した。

注２：同一成分かつ同一投与形態は１品目として、中央社会保険医療協議会 総会「新医薬品一覧表」に基づき分析した。
注３：�製造販売業者の内資、外資の判断は本社所在地や出資者等をもとに医薬産業政策研究所が行った。判断が困難だった

１社を解析から除外した。
出所：�2018年４月～2024年11月に類似薬効比較方式Ⅰ又は原価計算方式で算定された新有効成分含有医薬品について、中央

社会保険医療協議会 資料、各医薬品のインタビューフォーム、各社のホームページをもとに医薬産業政策研究所が作成
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