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要約

◦�小児用医薬品に対するニーズは高いものの、開
発難易度や採算性などの観点で課題が残ってい
る。

◦�2018年１月から2024年12月に日本で承認された
新医薬品のうち、小児適応に関連する承認は237
件あり、うち72件が新有効成分医薬品であった。
小児適応に関連する承認件数は最大でも各年の
全承認件数の３割程度であったが、小児適応に
関する承認件数及び全承認件数に対する割合は
調査期間中で増加傾向を示した。

◦�分析対象とした小児適応関連の承認のうち、40％
が希少疾病用医薬品であった。申請データの動
向として、公知申請によるものが10％、海外臨
床試験成績のみでの承認は４％であった。その
他は日本国内のデータを取得しており、日本を
含む国際共同治験を実施したものが41％、その
他は45％であった。

◦�同一の疾患において成人での承認取得から小児
の承認取得までのラグ期間について調査したと

ころ、小児適応の承認のうち77％が成人からの
遅れなく承認されていた。
◦�薬価上の評価に関しては、収載時の加算では
2024年度では突出して規格間調整のみの算定に
おける特例（小児加算）への該当件数が多かっ
た。薬価改定時の小児加算は件数も増加傾向だ
が、2024年度以降で高い加算率に該当したもの
が顕著に増加した。

１．はじめに

　小児用医薬品は医療ニーズが高いものの、一般
に成人と比べて開発が進みにくいことが問題視さ
れている１、２）。また、医薬産業政策研究所でも小
児用医薬品の欧米に対するドラッグ・ラグの懸念
を指摘している３、４）。これに対して近年では薬事
制度、薬価制度の両面から小児用医薬品の開発促
進につながる制度変更が発出されている。例えば
薬事制度においては、小児用医薬品の開発計画の
策定に関する考え方の整理５、６、７）や、独立行政法
人医薬品医療機器総合機構（以下、PMDA）にお

１）日本製薬工業協会�医薬品評価委員会�臨床評価部会、「日本の小児用医薬品承認品目における開発および承認内容の現状
と今後に向けた検討」、レギュラトリーサイエンス学会誌、vol.�15、no.1、7-27、2025

２）拝郷久満ら、「小児用医薬品の国内開発における課題と今後の展開－小児用の医薬品開発に関する企業へのアンケート
調査より－」、レギュラトリーサイエンス学会誌、vol.�14、no.1、5-24、2024

３）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）

４）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）

５）厚生労働省�令和６年３月29日付け医薬薬審発0329第１号医薬品審査管理課長通知
６）厚生科学審議会医薬品医療機器制度部会�令和７年１月10日付け「薬機法等制度改正に関するとりまとめ」
７）厚生労働省�令和７年３月21日付け薬機審長発第1618号／薬機 RS 長発第15号�独立行政法人医薬品医療機器総合機構審

査センター長／RSセンター長通知
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https://www.pmda.go.jp/files/000268596.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001371285.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000274421.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000274421.pdf
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ける開発計画の相談受付８）が開始され、また薬価
制度としては、小児加算の加算率の柔軟な判断や
新薬創出等加算の品目要件への小児用医薬品の追
加、成人開発と同時に小児開発計画を策定し承認
を得た場合の加算率引き上げ、市場拡大再算定に
おける補正加算への小児用の開発計画に基づき開
発が進められている既収載品の追加などの変更が
あり９）、一層の開発促進へ向けて環境の整備が進
められている。
　本稿では、小児用医薬品の新薬開発の最新動向
を可視化することを目的として、PMDAがホーム
ページ等で公表する審査報告書、添付文書、インタ
ビューフォーム等の情報から小児適応に関する情
報を抽出し、その経時変化などを分析した。また、
中央社会保険医療協議会などの資料をもとに小児
用医薬品を開発した企業に対する評価の動向につ
いても分析したため、これらについて報告する。

２．調査方法

　本稿における小児用医薬品の承認件数に関する
調査対象は、PMDAホームページの「新医薬品の
承認品目一覧」10）に掲載されている医薬品とし、
2018年１月から2024年12月の承認を対象として承
認件数は審査報告書１報につき１カウントとし
た。小児適応に関する承認の抽出は、審査報告書、
添付文書、インタビューフォームにおける「効能
又は効果」または「用法及び用量」に小児への使
用が明記されているものに加え、「用法及び用量」
で成人の使用に制限されていない品目でかつ小児
への使用が制限されていない品目11）を解析対象と
した。
　新有効成分の承認については、「新医薬品の承認
品目一覧」10）にて新有効成分含有医薬品の記載が

あるものとした。小児適応を持つ新効能の承認に
ついて、「小児に関する新効能」として分類した。
なお本稿では、成人の既承認効能に、小児に対す
る用量の追加をはじめて行った場合（新用量医薬
品としての一変承認）も「小児に関する新効能」
として分類した。また、小児同一効能における対
象年齢の拡大、用法及び用量の追加などの承認は
「その他」として分類した。ワクチン類については
別にカウントした。「新医薬品の承認品目一覧」10）

に希少疾病用医薬品と明記されているものを希少
疾病用医薬品として集計した。
　申請データの動向は、審査報告書にて評価資料
として提出された試験の分類をもとに集計した。
なお、「新医薬品の承認品目一覧」10）における特記
事項の内容が「適応外使用通知に基づく申請」、「事
前評価通知に基づく申請・事前評価品目の審査通
知に基づく迅速審査」、もしくはそれに準ずるもの
を「公知申請」と分類した。成人と小児のラグに
関しては、審査報告書、添付文書、インタビュー
フォーム中の「効能又は効果」の記載をもとに同
一効能と判断したものについて調査した。承認日
は「新医薬品の承認品目一覧」10）に記載された承認
日とした。なお、小児の適応のみ、もしくは小児
の適応が成人に先行して承認されたものについて
は、小児が成人から遅れたわけではないとして今
回の調査では「ラグなし」に含めた。
　本稿で調査対象とした小児用医薬品に関する新
薬収載時の加算などの情報は、中央社会保険医療
協議会12）の資料である「新医薬品一覧表」から集
計した。薬価改定時の加算（以下、改定時加算）
に関する情報は診療報酬関連情報13）に関する資料
から集計した。同一成分、同一投与形態、同一効
能効果は１カウントとし、改定時加算の加算率が

８）独立行政法人医薬品医療機器総合機構、承認審査関連業務�小児用医薬品開発計画確認相談
９）厚生労働省�厚生労働省保険局医療課、「令和６年度薬価制度改革について」（令和６年３月５日版）（参照：2025/3/31）
10）独立行政法人医薬品医療機器総合機構、承認情報（参照：2025/03/31）なお本稿では、バイオ後続品は対象外とした。
11）“「用法及び用量」で成人の使用に制限されていない品目で、かつ小児への使用が制限されていない品目”については、
下記の点を確認し該当する承認件数のみ分析対象とした。�
・小児を対象とした臨床試験が実施されたもの�
・審査報告書中で機構の見解として小児への使用が可能と記載されたもの�
なお本稿では、年齢のみの指定の場合は15歳未満のものを小児として取り扱った。

12）厚生労働省�中央社会保険医療協議会（中央社会保険医療協議会総会）
13）厚生労働省�診療報酬関連情報

https://www.pmda.go.jp/review-services/f2f-pre/consultations/0118.html
https://www.mhlw.go.jp/content/12400000/001238906.pdf
https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0010.html
https://www.mhlw.go.jp/stf/shingi/shingi-chuo_128154.html
https://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/kenkou_iryou/iryouhoken/newpage_21053.html
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銘柄で異なる場合は高い方で集計した。なお、2018
年１月から2024年12月に承認された医薬品が原則
収載もしくは改定時の評価をされる時期として、
収載状況は2018年度から2024年度を、改定状況は
2020、2022、2024、2025年度14、15、16）を調査対象期
間とした。これは、多くの場合は承認から原則60日
以内、遅くとも90日以内に収載される17）こと、そし
て、改定時加算は２年または１年分の承認をまとめ
て薬価改定時に評価されることを踏まえて判断し
た。ただし、承認状況の調査とは情報源が異なる
ため対象範囲は完全には一致しない場合もある。

３．結果

⑴　小児適応を持つ新医薬品の国内承認件数

　2018年から2024年の間に日本で承認された新医
薬品のうち、小児適応に関連する承認件数の年次
推移を図１に、承認件数の内訳を図２に示した。
小児適応に関する承認は７年間で237件あり、ワク

14）2020年度薬価改定では2017年11月～2019年10月、2022年度薬価改定では2019年11月～2021年10月、2024年薬価改定では
2021年11月～2023年10月、2025年薬価改定では2023年11月～2024年10月の承認状況が評価された。

15）関西医薬品協会、「医療保険制度の概要と薬価基準」（令和６年度改定版）
16）厚生労働省�令和７年２月19日付け保発0219第１号保険局長通知「薬価算定の基準について」
17）医薬産業政策研究所、「新薬の薬価収載状況�－2018年度薬価制度抜本改革の収載時薬価への影響－」、政策研ニュース、
No.64（2021年11月）

図１　小児適応を持つ新医薬品の国内承認件数、比率
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注：�折れ線グラフは、ワクチン類を除き、全承認件数に対する小児関連承認件数の割合を示した。
出所：�独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図２　�小児適応を持つ新医薬品承認件数の内訳
（件数、比率）
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注：�「その他」は、小児同一効能における対象年齢の拡大、
用法及び用量の追加などに関する承認件数

出所：�独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の
公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

https://www.kpia.jp/osirase/documents/20241212.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/12404000/001416107.pdf
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チン類を除くと210件であった。図１で示したとお
り、2018年から2024年までの小児適応に関する承
認件数は増加傾向を示した。全承認件数に対する
小児適応に関する承認件数の割合（ワクチン類除
く）を算出したところ、調査期間において2024年
が最も高く（35.2％）、過去の調査18）で報告したよ
うに、不妊治療薬の効能追加が突出して多かった
ため新医薬品全体の承認件数が多く小児適応の件
数が相対的に低くなった2022年を除き、おおむね
増加傾向を示した（図１）。
　承認件数の内訳は、新有効成分含有医薬品が72
件（30％）、小児適応を持つ新効能の承認が112件
（47％）、その他（小児同一効能における対象年齢
の拡大、用法及び用量の追加など）が26件（11％）
あった（図２）。
　本稿における3. 結果⑵～⑷では図２で示した新
有効成分及び小児適応を持つ新効能に関する承認
184件について分析した。

⑵�　小児適応を持つ新医薬品の国内承認件数の内

訳（希少疾病用医薬品）

　2018年から2024年の間に日本で承認された小児
適応を持つ新有効成分含有医薬品（72件）及び小
児適応を持つ新効能の承認（112件）について、希

少疾病用医薬品の指定の有無について調査した。
その結果、図３のとおり小児適応に関連する承認
件数のうち希少疾病用医薬品に該当するものは73
件（40％）であった。

⑶�　小児適応を持つ新医薬品の国内承認件数の内

訳（申請データの動向）

　2018年から2024年の間に日本で承認された小児
適応を持つ新有効成分含有医薬品（72件）及び小
児適応を持つ新効能の承認（112件）について、申
請データの動向を調査した。その結果、図４のと
おり公知申請によるものが19件（10％）であった。
評価資料として臨床試験成績が提出されたものの
うち、海外臨床試験成績のみでの承認は８件（４％）
であった。国内での臨床試験が提出されたものが
82件（45％）、日本を含む国際共同治験（以下、国
際共同治験）が評価資料に含まれるものが75件
（41％）であった。

⑷　成人から小児までのラグ

　2018年から2024年の間に日本で承認された小児
適応を持つ新有効成分含有医薬品（72件）及び小
児適応を持つ新効能の承認（112件）について、同
一効能の成人の用法及び用量が初めて承認された

図３　�小児適応を持つ新医薬品承認の内訳（希少
疾病用医薬品）（件数、比率）

73, 40%

111, 60%

希少疾病 非該当

出所：�独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の
公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図４　�小児適応を持つ新医薬品承認の内訳（申請
データの動向）（件数、比率）
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公知申請 海外のみ 国内のみ/海外＋国内 国際共同

出所：�独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の
公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

18）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）
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時点からのラグ（経過期間）とその年次推移につ
いて調査した。その結果、図５のとおり、分析対
象とした184件のうち成人小児ラグなしが142件
（77％）であった。そのうち新有効成分含有医薬品
は72件（39％）であった。ラグが３年以下のもの
は６件（３％）であり、これらを合わせると80％
が成人での承認後３年以内に小児に関する適応も
承認されていた。また、これらの内訳の年次推移
を図６に示した。

⑸　薬価上の評価（加算の動向）

　2018年から2024年の間に日本で承認された小児
適応に関連する新医薬品の薬価上の評価を確認す
る目的で、収載時と改定時の加算の状況を調査し
た。収載状況に関しては、図７に小児加算の該当
件数の推移を示した。小児加算は市場性加算Ⅰと
併算定不可のため、小児加算の件数のみを考察す
ることは一概には困難であるものの、市場性加算
Ⅰの件数は減少していない状況（2022年度：13件、
2023年度：９件、2024年度17件）において、2024
年度は小児加算の合計件数が増加していた。また、
小児加算の中でも「規格間調整のみの算定におけ
る特例（小児加算）」の件数が突出して多かった
（2018－2023年度：０～１件／年度、2024年度：７
件／年度）。小児加算は併算定不可のルールに加
えて比較薬が小児加算に該当していた場合にも加
算対象外となるため、類似薬効比較方式Ⅰで算定
された品目についても件数の考察が困難な一面が
あるが、規格間調整のみの算定における特例（小
児加算）については、先行して成人適応を有する
医薬品への小児適応の追加への評価と考えられ
る。
　改定状況に関しては、図８に小児適応の効能追
加等に係る加算と特定用途の効能追加等に係る加

図５　�小児適応を持つ新医薬品承認の内訳（成人
小児ラグ）（件数、比率）
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70, 38%
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7%

ラグなし （新有効成分） ラグなし （その他）
0年超3年以下 3年超5年以下
5年超10年以下 10年超

出所：�独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の
公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図６　小児適応を持つ新医薬品承認件数の内訳（成人小児ラグ）の年次推移

7 9
5

15 14

7

15
6

10

8

7 9

15

15

2

3
1
1 3

1

2 1

1

5 1

3

6

1

4 1 1

5

0

5

10

15

20

25

30

35

40

45

2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024

成
人

小
児

ラ
グ

別
の

承
認

件
数

ラグなし （新有効成分） ラグなし （その他） 0年超3年以下

3年超5年以下 5年超10年以下 10年超

出所：独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の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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算（小児関連）19）の該当件数の推移を示した。図８
のとおり件数としては増加傾向を示していた。
2025年度は2024年度と同じ件数となっているが、
2024年度までは過去２年分の承認が改定時にまと
めて評価されたのに対し、2025年度は過去１年分
の承認が評価されたことをふまえると2025年度も
含めて該当件数の増加傾向が続いていると言え
る。一方で、加算率については、2024年度を境に
加算率10％以上（A＝10以上20））が顕著に増加し
ていた。

４．まとめ・考察

　小児用医薬品は医療ニーズが高い一方で新薬開
発のハードルの高さがあり、その開発促進に向け
ては各種議論がなされているところである。本稿
では、小児用医薬品開発の最新動向を可視化する
ことを目的として、PMDAの公開データから小児
適応に関する情報を抽出しその経時変化などを分
析した。また、新薬の薬価収載時、改定時加算の
動向についても厚生労働省の公開データから分析
した。結果について以下で考察する。
　図１で示したとおり、小児適応に関連する承認
は最大でも全体の３割程度ではあるものの、2018
年から2024年までの小児適応に関する承認件数及
び全承認件数に対する割合は増加傾向を示した。
小児用医薬品については、冒頭で触れた直近の施
策の以前から開発促進に向けた整備は行われてお
り21）、再審査期間の延長22）や特定用途医薬品指定
制度の創設23）など小児用医薬品等の研究開発を促
す通知が2020年にも出されている。医薬品の開発
着手から承認取得までに要する期間を考えると、
最近の増加傾向はこれら数年前の施策の効果が反
映された可能性もある。今後は、直近の施策の効
果も加わり承認件数の増加として見られる可能性
が期待される。

図７　収載時の小児加算の該当件数の推移
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出所：�中央社会保険医療協議会「新医薬品一覧表」をもと
に医薬産業政策研究所にて作成

図８　�改定時における小児適応または特定用途の
効能追加等に係る加算の該当件数と加算率
の推移
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注２：�2024年度改定時の加算率との差分を反映された2025
年度の１件についても、反映された加算率ではなく
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出所：�診療報酬関連情報をもとに医薬産業政策研究所にて
作成

19）特定用途の効能追加等に係る加算は2024年度の１件のみ。
20）A：加算率（％）（実際に適用される率はA及び年間販売額の合計額を基に算出される補正加算率α）
21）独立行政法人医薬品医療機器総合機構、小児・希少疾病用医薬品
22）厚生労働省�令和２年８月31日付け薬生薬審発0831第16号医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長通知「再審査期間の取扱
いについて」

23）厚生労働省�特定用途医薬品

https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/standards-development/guidance-guideline/0006.html
https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/000665723.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/000665723.pdf
https://www.mhlw.go.jp/stf/newpage_12717.html
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　図３で示したとおり、小児適応を持つ新有効成
分及び新効能の承認件数のうち、40％が希少疾病
用医薬品であった。小児用医薬品と希少疾病用医
薬品はともに患者数が少ないため、それらが重複
した場合には開発がより難しく承認件数は少ない
と考えたが、全承認件数における希少疾病用医薬
品の割合は2018年から2023年の期間で25％程度で
あったことと比較すると（医薬産業政策研究所で
の調査結果）、小児適応に関する医薬品の承認では
希少疾病用医薬品の割合は高かった。本稿で調査
した小児かつ希少疾病用医薬品の承認では、公知
申請が０件、海外臨床試験成績のみでの承認は６
件であり、その他の67件では国際共同治験または
国内での臨床試験結果により承認を取得してい
た。小児用医薬品及び希少疾病用医薬品開発につ
いてはその難易度や課題対応など議論されている
が、難しい課題であるにも関わらず企業として着
実に小児用医薬品の開発を進めている状況である
と考えられる。
　図５及び図６では、本稿で調査した小児適応に
関連する新医薬品の承認について、同一効能の成
人の用法及び用量が初めて承認された時点からの
ラグ（経過期間）を分析した。このうち新有効成
分含有医薬品が39％、新効能が38％と、77％がラ
グなし、つまり、成人から遅れることなく小児で
承認を取得していた。また、新有効成分含有医薬
品全体において小児適応を持つ品目の割合も増加
傾向にあり2021年以降は25％以上の水準であった
（医薬産業政策研究所での調査結果）。このことか
ら、当該品目の成人での開発段階から小児適応も
視野に入れて開発を進めていたものと考えられ
る。また本稿で調査した小児適応に関連する医薬
品の多くが海外での承認実績を持つものであっ
た。欧米では新薬開発時の小児開発計画検討が義
務化されていること24、25）や、米国では小児の希少
疾病に関連した優先審査のバウチャー・プログラ
ムが導入されていること26）など、海外でも小児用

医薬品の開発促進のための施策がある。グローバ
ル製品の割合が多いことによりこれらの海外状況
が日本にも影響し、成人小児ラグなしが多いとい
う結果になった可能性が考えられる。実際に、成
人効能での承認から10年経過後に小児適応が追加
されたラグの長い12件については、ラグが10年以
下のものに比べて国際共同治験の割合が顕著に少
なかった（表１、ラグ10年超：17％）。一方で、ラ
グが10年超では国内での臨床試験結果により承認
を取得していたものが12件中８件（国際共同治験
２件含む）あり、公知申請４件より多かった。こ
れは、既存の医薬品に対する小児への適応拡大が
企業主体で積極的に取り組まれた結果と考えらえ
た。また、希少疾病用医薬品該否別でラグ期間の
割合を見ると、ラグの長い承認件数では希少疾病
用医薬品の割合が小さかった（表１、ラグ10年超：
12％）。すなわち、希少疾病用医薬品に比べて希少
疾病用医薬品以外の方が小児適応の開発に時間が
かかる場合が多い傾向が見られた。要因について
は調査できていないが、同種同効薬がある領域で
は小児を対象とした被験者募集の難易度が希少疾
病の場合より高い可能性が考えられる。
　ここまでは小児適応に関連する新医薬品の承認
に関する動向について考察したが、薬価上の評価
についても考察したい。図７に示したとおり、

24）Food�and�Drug�Administration（FDA）、Statutes�and�Regulations
25）European�Medicines�Agency、Paediatric�Regulation
26）令和４年度厚生労働行政推進調査事業費補助金（厚生労働科学特別研究事業）（分担）研究報告書「欧米における小児
用医薬品開発促進のための法制度の調査」

表１　ラグ期間別�小児用医薬品承認の特徴

全体 ５年以下の
ラグあり

５年超10
年以下の
ラグあり

10年超の
ラグあり

調査対象とし
た承認件数 184 11 19 12

上記のうち、
国際共同治験

75
（41％）

5
（45％）

9
（47％）

2
（17％）

上記のうち、
希少疾病用医
薬品

73
（40％）

4
（36％）

7
（19％）

1
（12％）

出所：�独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）の公開
情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成

https://www.fda.gov/drugs/development-resources/statutes-and-regulations
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/paediatric-medicines-overview/paediatric-regulation
https://mhlw-grants.niph.go.jp/system/files/report_pdf/20226035A-buntan2%E7%B5%82%E4%BA%86%E5%BE%8C.pdf
https://mhlw-grants.niph.go.jp/system/files/report_pdf/20226035A-buntan2%E7%B5%82%E4%BA%86%E5%BE%8C.pdf
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2024年度は規格間調整のみの算定における特例
（小児加算）については件数が増加した。また、
図８に示したとおり薬価改定時に小児加算を得た
件数の加算率の分布が2024年度の前後では異なっ
ていた。加算率という観点では、小児加算は５～
20％の範囲で規定されているが、2023年度までは
大半の品目で５％が適用され、それを超える加算
率が適用されることは稀であった９）。しかし、2024
年度の薬価制度改革により柔軟な判断がなされる
こととなり、より高い加算率で評価されることが
増えた。すなわち小児用医薬品開発に対するイン
センティブが向上したと考えられ、小児用医薬品
開発の課題の一つである採算性に対しての後押し
となり小児開発が漸進することも期待される。今
後もその効果の検証と合わせて、小児医薬品に関

する開発環境の整備は継続して行われるべきもの
と考える。

５．おわりに

　本稿の調査では、最新年で全体の３割程度であ
るが小児用医薬品の承認件数の占める割合は増加
傾向であることを示した。近年の小児用医薬品の
承認において、国際共同治験への参画や成人小児
同時の効能追加の占める割合から示されるよう
に、小児用医薬品開発に対する企業の前向きな取
り組みの結果であると考えられる。2024年度は小
児用医薬品の開発促進に向けた新たな枠組みや薬
価制度改革があった。これらの効果による承認数
の増加が期待されるとともに、効果の検証に基づ
いた継続的な環境整備が望まれる。
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