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　イノベーションにおいてサイエンス（科学）が
果たす役割は大きい。技術開発において、既存の
知識を組み合わせることから生じるイノベーショ
ンも多い。しかし、サイエンスは新しい視点、探索
的な知識を技術開発に提供し、従来にはない解決
方法を与える。医薬イノベーションにおいてサイ
エンスの貢献はとりわけ大きい。Mansfieldのサー
ベイ調査によれば、ある医薬品の研究開発の開始
時点から遡って約15年以内の科学的研究の成果が
もしも無かった場合、当該医薬品は創出されなか
ったと回答した割合は約30％あった。長岡・山内
による日本における同様のサーベイ調査でも、医
薬品産業におけるその割合は約48％であり、産業
全体における約27％を大きく上回っていた１）。
　サイエンスがもたらす経済効果は大きいと予想
されるが、定量的に明らかにした分析はあまりな
い。本稿では、日本で上市された医薬品を対象に、
医薬品のサイエンス集約度を成分単位で測定し、
サイエンス集約的な医薬品が、ある疾病分野にお
ける寿命や在院日数にどのような影響を与えてい
るか定量的に分析を行った。政策研ニュースNo.36
では新薬の貢献について分析したが、我々はサイ
エンス集約度が医薬品の質を測る一つの指標とし
て有用であると考える。また、本稿の分析では、
IMSの処方データを利用することで、ある医薬品
がどの疾病分野で処方されているのかを把握して
分析を行っている。このデータにより、医薬品と
寿命や在院日数の関係を直接的に分析することが

可能である。

成分単位で見たサイエンス集約度

　医薬品成分のサイエンス集約度を測定する手順
は以下の通りである。第一に、分析期間1995～2011
年において上市されている各医薬品を一般成分レ
ベルでまとめ、各成分の特許情報をサンエイレ
ポート、IMS R&D focus、明日の新薬等から抽出
する。第二に、抽出された特許について、その発
明者が引用している非特許文献（学術論文等）の
リスト情報を作成し、サイエンスリンケージを各
成分レベルで作成する。サイエンスリンケージと
は、ある特許が引用する学術論文の件数である。
これは製品やサービスに利用される技術がどの程
度、科学に依拠しているかを示す指標として利用
される。最後に、抽出された非特許文献のリスト
とWeb of Scienceのデータベースとを接続し、そ
れぞれの非特許文献の被引用件数（どの程度、当
該非特許文献が引用されているのか）を収集した。
　以上の手順に従い、本稿では医薬品の成分レベ
ルのサイエンス集約度を主に二つの変数によって
捉えた。まず、各成分が１件以上のサイエンスリ
ンケージを有するかどうかで区別するダミー変数
方式である。１件以上のサイエンスリンケージを
有する場合、当該成分はサイエンス集約的と判断
した。次に、サイエンスリンケージに重みを付け
る方式で、各成分の特許が引用している非特許文
献がどの程度重要なのか、被引用件数によって重

サイエンスの貢献
－医薬品と寿命、在院日数からの分析－

医薬産業政策研究所　客員研究員　西村淳一
東京経済大学　　　　教授　　　　長岡貞男

１）�長岡・山内の調査では、科学的成果が当該研究開発の着想と実施において必須であったかどうか尋ねている。ここでの
科学的成果は、研究開発の開始時点から遡って約15年以内に公開された科学文献、研究機器・試料、大学との共同研究
を含む。
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みづけした指標である。これは重要な非特許文献
を引用しているほど、当該成分はサイエンス集約
的であると判断したためである。
　我々のデータによれば、1602成分のうち443成分
が少なくとも１件のサイエンスリンケージをもっ
ている。また、サイエンスリンケージを有す成分
について、その平均的な値は11件、中央値で４件、
標準偏差は23となっており、成分によって引用す
る学術論文の件数は大きく異なり、右に歪んだ分
布となっていることがわかる（図１）２）。

図１　サイエンスリンケージの分布

分析データ

　WHO の Mortality Database や厚生労働省の患
者調査の区分で用いられている国際疾病分類第10
版（ICD10）の疾病分類に基づいて分析する。IMS
の処方データ（IMS-Base MDI）もこの国際疾病
分類第10版の疾病分類に揃えている。本稿では中
分類レベルの疾病分野を分析単位とし、1995～

2011年における222疾病分野についてパネル・デー
タ分析を行った。ただし、患者調査は３年に１度
の調査であるため、在院日数に関する分析では
1996、1999、2002、2005、2008、2011年のデータ
を用いた。さらに、在院日数のデータがとれない
疾病分野が複数あるため、分析に用いられる観測
数は少なくなっている。
　分析に用いる変数を表１に示す。平均死亡年齢
は、各年、各疾病分野における平均死亡年齢であ
り、平均値では64.8歳となっている。死亡が確認
されない疾病分野もあり、その場合、平均死亡年
齢が計算できないため、観測数は2701である。平
均在院日数の平均値は67.8日となっていた。先に
述べたように観測年は限られている。成分ストッ
クは各年、各疾病分野において処方された成分数
の累積値で、平均値では119.9成分である。最小値
では１成分、最大値では538成分となっており、各
年、各疾病によって処方される成分数には幅があ
ることがわかる。この成分ストックをサイエンス
集約的成分ストックとサイエンス非集約的成分ス
トックに分類している。ここでサイエンス集約的
成分とは前節の定義に従い、当該成分を保護する
特許が少なくともサイエンスリンケージを１件有
する成分をさす。サイエンス集約的成分ストック
の平均値は32.7成分、サイエンス非集約的成分ス
トックの平均値は87.2成分である。総じてみれば、
全体の成分ストックのうち、約３割がサイエンス
集約的な成分ストックとなる。また、これらのス

２）�特許出願の際に、学術論文の引用情報を記すのは必須ではないため、成分当たりのサイエンスリンケージは過小評価さ
れている可能性はある。

変数名 観測数 平均値 標準偏差 最小値 最大値
平均死亡年齢 2701 64.8 22.9 0 97
平均在院日数 384 67.8 131.0 2 1044.1
成分ストック 3774 119.9 97.2 1 538
サイエンス集約的成分ストック 3774 32.7 27.0 0 151
サイエンス非集約的成分ストック 3774 87.2 72.1 0 387
サイエンス集約的成分ストック（メイン成分） 3774 13.4 12.2 0 69
サイエンス非集約的成分ストック（メイン成分） 3774 27.4 25.0 0 160
重み付けされたサイエンス集約度（平均値） 3774 1.8 1.0 0 6.9

表１　分析に利用する変数の基本統計量

出所：�WHO Mortality Database、患者調査、IMS-Base MDI、サンエイレポート、Web of Science、IMS R&D Focus、
IMS Patent Focus、明日の新薬を利用し作成。
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トック値について、メイン成分での集計も行った。
ここで、メイン成分とは、当該疾病分野において
直接疾病の治療に貢献すると考えられる成分を意
味する。先に述べたように、１つの疾病分野にお
いて、かなりの数の成分が処方されている。しか
し、その多くは栄養剤等の治療補助剤も多い。こ
れらの医薬品は治療をサポートすることに貢献は
するが、疾病それ自体への治癒の貢献をみるには
ノイズになりうる。そこで、本稿では各疾病分野
において、それぞれ最も売上高が高い薬効領域
ATCの分野を特定し、当該薬効領域ATCに属す
る成分をその疾病分野におけるメイン成分と定義
した。そのメイン成分におけるサイエンス集約的
成分ストックとサイエンス非集約的成分ストック
を計算した。それぞれの平均値は13.4成分、27.4成
分となっており、先と同様にメイン成分における
成分ストックのうち、約３割がサイエンス集約的
成分ストックであった。最後に、もう一つのサイ
エンス集約度の指標として、非特許文献の被引用
件数を用いて重み付けされたサイエンス集約度が
ある。これは、メイン成分に属する成分が引用す
る非特許文献のそれぞれについて、被引用件数の
対数をとり、その平均値を計算したものである。

分析モデル

　推定するモデルは以下である。

平均死亡年齢 it または平均在院日数 it

＝β1 サイエンス集約的成分ストック it

＋β2 サイエンス非集約的成分ストック it

＋β3 重み付けされたサイエンス集約度 it

＋年ダミーt

＋疾病分野ダミーi

　ここで、iは疾病分野（222疾病分野）、tは年（1995
～2011年）、βは推定されるパラメータである。被
説明変数には、平均死亡年齢と平均在院日数を用
いる。注意しなければならないのは、ある疾病分
野では死亡者数が多く、ある疾病分野では死亡者

数が少ない、というように各疾病によって平均死
亡年齢等を算出する観測数が異なる点である。そ
こで本稿では、各年、各疾病分野における死亡者
数をウェイトとした推定分析を行った３）。
　次に説明変数は、サイエンス集約的成分ストッ
ク、サイエンス非集約的成分ストック、重み付け
されたサイエンス集約度である。これらはすべて
メイン成分に属する成分を対象に計算された値を
利用している。ここで関心があるのはβ1～β3の係
数の符号とその大きさ、統計的有意性である。た
だし、この係数の解釈には気をつける必要がある。
補論の理論モデルで導いているように、医薬品が
寿命の延伸に貢献する主なルートは、疾病にかか
りにくくする効果（予防効果）と疾病にかかった
後で治療する効果（治療効果）に分けられる。本
稿の寿命に関する推定モデルでは、当該疾病での
平均死亡年齢のデータを用いているため、治療効
果のみがβに反映され、予防効果は年ダミーや疾
病分野ダミーに吸収されると考えられる。よって、
平均死亡年齢の推定におけるβの推定値は医薬品
の効果を過小に推定するバイアスがある。一方で、
在院日数に関する推定モデルでは、疾病にかかっ
た後に治療する効果を見るだけで良い。よって、
在院日数の推定におけるβに大きなバイアスはな
いと考えられる。
　コントロール変数として、年ダミーと疾病分野
ダミーをモデルに入れている。寿命や在院日数に
は国民の健康意識の高まりや生活習慣の改善、外
科手術の技能向上や医療診断装置等の発展、政府
の政策方針の変化、疾病毎の重症度、予防薬の発
展等も影響すると考えられる。しかし、これらの
データを各年、各疾病分野で入手するのは困難で
ある。そこで、年ダミーと疾病分野ダミーを入れ
ることで、これらの総合的な効果をコントロール
することにした。

推定結果

　推定結果は表２に示す。式⑴と⑵では平均死亡
年齢について、式⑶と⑷では平均在院日数につい

３）�頑健さのチェックのため、各年において当該疾病分野において100人以上の死亡者数が確認された疾病分野にサンプル
を絞って推定も行った。結果は頑健であり、本稿で得られた推定結果とほとんど変化ない。
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ての結果である。まず⑴と⑵について見ると、サ
イエンス集約的成分ストックの係数値はそれぞれ
0.021と0.011となっており、これは統計的に１％水
準、５％水準で有意である。よって、例えば⑴の
結果では、サイエンス集約的成分ストックが各年、
各疾病分野で10％増加すれば、平均的にみて、当
該疾病分野における平均死亡年齢は0.21％増加す
ると言える。次に、サイエンス非集約的成分スト
ックについては、係数値は正であるものの、⑴で
は統計的に有意ではなく、また⑵では有意性は低
い。⑵の重み付けされたサイエンス集約度の係数
も正で５％水準で有意である。これは医薬品がよ
り重要なサイエンスの発見に基づくほど、寿命へ
の正の効果がより強くなることを意味する４）。
　⑶と⑷の結果については、サイエンス集約的成
分ストックの係数値はそれぞれ－1.190、－1.041
で、統計的にも５％水準、10％水準で有意となっ
ている。例えば⑶の結果では、サイエンス集約的
成分ストックが各年、各疾病分野で10％増加すれ
ば、平均的にみて、当該疾病分野における平均在
院日数は11.9％減少すると言える。一方で、サイ
エンス非集約的成分ストックの係数値は負である
ものの、統計的に有意な結果は得られていない。
　以上の推定結果⑴と⑶を基に、サイエンス集約
的成分ストックの平均死亡年齢と平均在院日数へ

の貢献の程度をまとめたのが図２と図３である。
ここでは1996年から2011年にわたって、平均死亡
年齢と平均在院日数の実測値の変化と1996年以降
サイエンス集約的成分が全く上市されない場合の
平均死亡年齢と平均在院日数の理論値の変化を示
している。これはサイエンス集約的成分ストック
の変化分を利用して、推定結果の係数値より計算
された限界効果によって貢献度を測定している。
なお、平均死亡年齢、平均在院日数、サイエンス
集約的成分ストックの平均値の変化分は、各年、
各疾病分野によって死亡者数が大きく異なるた
め、その死亡者数で重み付けを行った加重平均値
によって計算している。
　図２を見ると、1996年時点の平均死亡年齢の実
測値の加重平均値が73.7歳、2011年時点のそれは
78.9歳である。よって、この期間に5.2歳の寿命延
伸が実際に観測されたが、このうち0.96歳（18.4
％）はサイエンス集約的成分ストックの増加によ
る貢献と考えられる。図３では、1996年時点の平
均在院日数の実測値の加重平均値が62.9日、2011
年時点のそれは28.6日である。よって、この期間
に34.3日の在院日数短縮が実際に観測されたが、
このうち18.4日（54.2％）はサイエンス集約的成分
ストックの増加による貢献と考えられる。理論モ
デルから導かれたように、本稿で推定された医薬

４）�推定ではサイエンス集約的成分ストックと重み付けされたサイエンス集約度を同時に入れている。これはサイエンス集
約的な成分の中でも、前者は成分数が増えることの効果を、後者は成分当たりの品質の向上を捉えていることを意味す
る。

ln（平均死亡年齢） ln（平均在院日数）
⑴ ⑵ ⑶ ⑷

ln（サイエンス集約的成分ストック） 0.021＊＊＊

0.006
0.011＊＊

0.005
－1.190＊＊

0.599
－1.041＊

0.590

ln（サイエンス非集約的成分ストック） 0.023
0.017

0.035＊

0.018
－0.087
0.171

－0.223
0.178

重み付けされたサイエンス集約度 0.013＊＊

0.005
0.210
0.131

観測数 2701 2701 319 319
疾病分野数 173 173 64 64
決定係数 0.991 0.991 0.964 0.967

表２　死亡年齢と在院日数へのサイエンス集約的な医薬品の影響に関する推定結果

注１：イタリックは頑健な標準誤差を示す。
注２：＊＊＊は１％水準、＊＊は５％水準、＊は10％水準を示す。
注３：定数項、年ダミー、疾病分野ダミーは推定式に含めているが、表では省略している。
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品の寿命に与えるパラメータ（β1～β3）は過小推
定されていると考えられる。そのため、図２のサ
イエンス集約的成分ストックの貢献度も過小に推
定されていることに留意は必要である５）。

おわりに

　本稿の分析から、サイエンス集約的な医薬品ほ
ど寿命延伸と在院日数短縮への貢献が有意に強い
ことがわかった。サイエンスの経済効果を定量的
に把握することは困難な場合が一般には多い。な
ぜなら、通常、科学的知識がイノベーションに利
用され、製品やプロセスへと具現化し、消費者の

便益を高めるが、その便益を客観的に測定するこ
とが難しいためである。医薬品は寿命や在院日数
の客観的なデータがあり、かつ、サイエンスの貢
献が大きく、サイエンスの経済効果を見る良い
ケースになる６）。また、本稿の結果から、サイエ
ンスリンケージは医薬品の質を測るうえでも有用
と考えられる。医薬品の経済効果を高めるために
は、サイエンスの基盤を強化し、サイエンスから技
術開発へのスピルオーバーをより促す仕組みが必
要である。そのために、企業のサイエンス吸収能力
を一層強化することも重要になるだろう。

５）�医薬品には副作用という負の側面もありうる。本稿では各年、各疾病における平均効果を推定しているため、負の効果
も推定値には含まれているが、平均的にみてその負の効果を上回る正の効果が推定から得られていることになる。

６）�経済効果を見る視点は様々であるが、本稿では医薬産業政策研究所「新薬の貢献－寿命、医療費、経済的価値の視点か
ら」政策研ニュース No.36（2010年７月）に沿って、寿命と在院日数に焦点を当てて分析を行った。

図２　寿命延伸へのサイエンス集約的な医薬品の貢献度

図３　在院日数短縮へのサイエンス集約的な医薬品の貢献度

注１：�図２は表２の推定式⑴より、図３は推定式⑶の結果に基づいてそれぞれ作成され
ている。よって、サイエンス集約度それ自体の上昇の効果は含まれていない。
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【補論】寿命に関する理論モデル
本稿ではある人の寿命について２段階のポワソン過程に従うと仮定する。
第一段階では、ある人が、ある年にある致命的な疾病i にかかる確率をµi とし、これは小さいと仮定する。
この確率はポアソン分布に従う。
すなわち、すべての疾病について合計した確率（いずれかの疾病にかかる確率）はµ＝Σj µj

第二段階では、その疾病i にかかった患者が死亡する確率をθi とする。この確率もポアソン分布に従う。
ここで、いかなる人も一つの致命的な疾病i にかかると仮定する。

まず、第二段階について、患者が疾病i にかかった時点からカウントして、その患者の寿命の期待値は以
下の式になる。

Di＝∫∞

0
exp（－θiτ）θiτdτ＝ １

θi

次に、第一段階について、その患者がその疾病i にかかる確率は以下の式になる。

Pi＝∫∞

0
exp（－tΣj µj）µi dt＝ µi

µ

この時、患者が致命的な疾病i にかかるという条件のもとで、その患者の寿命の期待値Yi は以下の式にな
る。

Yi＝
�
�
�

�
�
�

１
Pi

∫∞

0
exp（－tΣj µj）µi（t＋Di）dt＝ １ ＋ １

θi µ

この式の右辺の第１項が示すように、疾病i において利用可能な医薬品の数（種類）が多くなれば、疾病i
によって死亡する確率θi は減少する（治療効果）。よって、寿命の期待値Yi は増加する。また、右辺の第
２項が示すように、いかなる疾病にもかかりにくくなることによって、µ は減少し、その結果として当該
疾病における寿命の期待値Yi も増加することがわかる（予防効果）。これは例えば、スタチンを服用する
ことによって高脂血症の症状が緩和され、その結果として心疾患、心筋梗塞、脳梗塞等によって死亡する
確率が減少すれば、他の疾病にかかり死亡する年齢も上昇することを意味する。あるいは、一般に、ある
疾病の予防薬が開発されれば、その疾病で死亡する確率は減少し、他の疾病にかかって死亡する年齢も上
昇するというケースが考えられる。このような予防効果が第２項で捉えられている。

より医薬品の数が増加することの寿命への効果を見るため、上式を全微分する。ここで疾病j において処
方される医薬品の数をνj とする。

dYi＝
�
�
�

�
�
�

１
θi

2 －∂θi

∂νi
dνi＋１

µ2  Σj

�
�
�

�
�
�

－∂µj

∂νj
dνj

左辺は疾病i における寿命の期待値の増分である。

右辺の第１項は、以下の２つの要素から構成される。①疾病i における固定効果（そもそも重症度が高く
死亡しやすい疾病かどうか）、②疾病i における医薬品の数が疾病i の死亡確率に与える限界効果（疾病i
において医薬品が１単位増加することで、どの程度疾病i での死亡確率θi が減少するか）と疾病i におい
て実際に医薬品の数がどの程度増加したかの積である（この積が治療効果となる）。

右辺の第２項は、以下の２つの要素から構成される。①すべての疾病における罹患確率の固定効果（そも
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そも疾病にかかりやすいかどうか）、②疾病j における医薬品の数が疾病j の罹患確率に与える限界効果と
疾病j において実際に医薬品がどの程度増加したかの積を得て、これをすべての疾病について合計した値
である（この積の和が予防効果となる）。

本稿における推定では、疾病分野の固定効果は考慮されている。しかし、本文にも述べているように、寿
命の推定については第２項の予防効果の影響について考慮されていない。予防効果の影響は年ダミー、疾
病分野ダミーに吸収されていると考えられる。そのため、本稿の推定では第１項の治療効果の影響につい
てのみ捉えており、医薬品の寿命への影響について過小推定になっている。ただし、在院日数については、
疾病にかかった後の状況を考えているため、治療効果の影響を推定すればよい。
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　オバマ米大統領は2015年１月20日に一般教書演
説を行った。その中で、科学技術に関する施策と
して、Precision Medicine Initiativeを始めること、
Personalized Informationを活用して健康問題に取
り込むことを語った。これにより米国の個別化医
療の進展に対してまた大きな一歩が踏み出された。
　Precision Medicine は「精密医療」と訳される
場合もあるが、まだ一般に認知されたネーミング
ではない。個人の遺伝子情報等を含む詳細な情報
を元に「より精密な対応を行う医療」という意味
と捉えると、個別化医療（予防・先制医療を含む）、
あるいはゲノム医療の延長線上の概念と考えるほ
うが分かりやすい。
　しかし、今回Personalized Medicineという言葉
を使わずに Precision Medicine という聞き慣れな
い言葉を使ったことには意図があるという。
　Personalized Medicineは、ヒトゲノム情報等を
用いて、疾患罹患性や薬物感受性等の遺伝子多型
情報を元に個人に適した治療を提供することを目
指した医療である。近年、次世代シークエンサー

（NGS；Next Generation Sequencer）解析等の著
しい進歩により、個人ゲノムや生体分子情報が精
密・迅速に分析されるようになり、疾病の原因や
発症の過程が分子レベルでより詳細に理解されて
きた。そのためにオミックスなど生体分子情報を
含めた膨大なデータの解析情報研究に基づいて、

患者のより精密な診断（疾患の詳細サブグループ
分け）を行い、そのサブグループ毎の治療や予防

（先制医療）の確立を目指すという「個人の詳細な
情報を元にした医療」が考えられている。これが
Personalized Medicine を一歩進めた Precision 
Medicine であるという説明である。１）２）

　米国ホワイトハウスは「従来型医療（“one-size-
fits-all”型医療）は“平均的な患者”のためにデ
ザインされており、全ての患者に有効な治療とは
言えなかったが、Precision Medicine Initiativeは
従来型医療からの脱却を促し、医療の世界に変革
をもたらす」とコメントしている。
　Precision Medicine Initiativeは医療現場や患者
のメリットをまず考えている。NGS等の解析技術
の進歩により膨大なデータを入手することで現場
の医師は逆に医療処置に困惑する可能性もあり、
この膨大な医療情報の活用を適切に医療現場で進
めるために、患者のサブグループ分類の確立とそ
のサブグループ毎の治療や予防法の確立に焦点を
置いている。
　米国のプライベート医療保険会社 HMO では、
例えば腎炎を６つのタイプに分類して、そのタイ
プ別に最もコストエフェクティブな治療法を推奨
しているが、その方法に通じるものがあるように
感じる。
　‘Data Science’３）を国家レベルで駆使して、医

米国の Precision Medicine Initiative

医薬産業政策研究所　統括研究員　森田正実
医薬産業政策研究所　主任研究員　鈴木　雅

１）Francis S. Collins and Harold Varmus, A New Initiative on Precision Medicine, N Engl J Med, 72, 793－795, 2015
２）�J. Larry Jameson and Dan L. Longo, Precision Medicine - Personalized, Problematic, and Promising, N Engl J Med, 372, 

2229－2234, 2015
３）�ここでは、NIHのCollins長官が述べた「指数的に増大する様々な種類の生命医療関連データに対するアクセスの統合・

分析を行い、新たな価値を作り出す科学」という意味で、‘Data Science’を使っている。

Points of View
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療全体を患者毎の Personalized Information で最
善の選択ができる体制に変えていこうというもの
である。
　今回のPrecision Medicine Initiativeは米国にお
いてオバマケアに並ぶ医療分野での重大施策と言

っていい。
　オバマ大統領が一般教書演説内で語ったこの医
療施策について、米国ホワイトハウスの大統領
Webサイトで「ファクトシート」が示されている。

　米国は生命医療分野の情報活用や技術の進展を
がん治療を始めとする医療の革新のために、また

（文言としては出てこないが）医療費の増加を抑え
る方法として、そしてこの分野のイノベーション
を取り込んで今後の成長産業につなげるという目
的をもって、米国の科学技術・イノベーションの
重要テーマとして Precision Medicine の推進を位
置づけた。

米国が進める医療戦略

　もちろんこの大統領発言が唐突に発せられた訳
ではない。既に NIH では2013年から Big Data to 
Knowledge（BD2K） initiative が始まっており、

NIH は医療データの‘Data Science’を推し進め
る中心機関となるCOE（Center of Excellence for 
Big Data Computing）を全米11か所に創設してい
る。４）またその‘Data Scientist’の人材養成プロ
グラムにより人材の増員を図り、DDI（Data Dis-
covery Index）コンソーシアムを創設して、デー
タベースの整備や活用のしやすさの開発にも力を
入れている。
　NIH が支援する関連プロジェクトとして
eMERGE（Electronic Medical Records and Ge-
nomics）コンソーシアムが作られているが、ここ
では電子カルテ（EMR；Electric Medical Record）
と遺伝子情報の統合・活用を進めようとしている。

４）BD2Kinitiative の‘Data Science’の中心となる COE11施設の活動概要を本文末に記載している。

ファクトシート（Precision Medicine Initiative）

［Initiative 立ち上げに当たっての主要な投資］
（2016年度大統領予算案において、以下の機関に対して、総額２億1500万ドルを拠出する）
○国立衛生研究所（NIH；National Institute of Health）に１億3000万ドル
　100万人以上のボランティアによる全米研究コホートの展開が対象。
○国立がん研究所（NCI；National Cancer Institute）に7000万ドル
　�がん発現をもたらすゲノム（genomic drivers）の同定を拡充し、がん治療法のより効果的な開発に

向けた取組みを進める。
○食品医薬品局（FDA）に1000万ドル
　�専門情報を取り込んだ高品質のデータベースの開発を実施し、Precision Medicine 分野のイノベー

ションを促進し、公共福祉保護のための規制体制を支援する。
○�全米医療情報技術調整官室（ONC；Office of the National Coordinator for Health Information Tech-

nology）に500万ドル
　�プライバシー問題に対処して、異なるシステム間の安全なデータの共有を可能とする相互運用性（イ

ンターオペラビリティ）に関する標準と要件を開発する。

［Initiative が目指す目標］
・より大規模かつより優れたがん治療
・ボランティアによる全米規模のコホート研究の設置
・プライバシーの保護
・規制の見直し
・官民連携



10 政策研ニュース  No.45　2015年７月

2007年からの４年間（フェーズⅠ）での根本的な
課題は「EMR システムがゲノム解析のための情
報リソースとして活用できるか」ということであ
ったが、コラボレーションネットワークを確立す
ることに成功し、2011年からフェーズⅡ（2015年
７月まで）に移行している。現在の重要な目標は

「遺伝子検査を EMR に組み込む際の諸課題の対
応」であり、遺伝子を始めとした生体分子情報の
臨床での活用を向上する最善の方法を研究してい
る。eMERGEコンソーシアムメンバーである米国
のフィラデルフィア小児病院やメイヨクリニック
といった病院では個別化医療の取り組みが始まっ
ている。５）

　NIHのFrancis Collins長官は「ビッグデータの
時代が到来した。NIH がこの革命を作り上げる。
指数的に増大する様々な種類の生命医療関連デー
タに対するアクセスの統合・分析にNIHが主導的
な役割を果たす。」とこれからのゲノム（オミック
ス）を含めた生命医療データを活用した‘Data 
Science’の重要性と推進の決意を述べている。
　Precision Medicine を進めるためには、いわゆ
るゲノム（オミックス）医療の推進が必須である
が、その指標となる遺伝子検査の状況を見ても、
既に世界的に米国の優位な現状が見えてくる。
　遺伝子検査やタンパク／ペプチド検査といった
いわゆる「次世代診断・検査」の2013年のグロー
バル市場を分析してみると、解析技術別の市場の
71％が遺伝子解析である。解析のデバイスはリア
ルタイムPCRやDNAマイクロアレイなど多数あ
るが、解析技術の中心は「次世代シークエンサー

（NGS）」となっている。また21％がセルフリー
DNA解析となっているが、セルフリーDNA解析
はNGSを用いる遺伝子解析のカテゴリーとみなせ
るので、実に次世代診断・検査の９割以上で遺伝
子解析技術が用いられている。
　またその地域別の市場を見ると米国が85％、欧
州が10％、その他が５％と圧倒的に米国の比重が
高い。このことは個別化医療（予防・先制医療を

含む）を実践できている国が、現在米国をはじめ
とする限られた国であることを示している。中で
も米国の一極集中が際立っている。６）

　その米国が100万人以上のボランティアによる
コホート研究やがんの治療アプローチの開発に大
きな特別な予算を付け推進しようとしている。予
算的には新たな100万人コホートを実施できる額
には遠く及ばないが、既に進めているコホート研
究等の統合化も見据え、大規模なバイオバンクを
新規に創設して一つの巨大なデータベースを構築
しようとするものである。このバイオバンクの導
入に当たって国立学術研究会議（NRC；National 
Research Council）は医療記録を持っている米国
成人100万人を対象に、医療・遺伝子情報を含む大
規模研究データベースを構築することを提案して
いる。既に「eMERGE」プロジェクトで、複数の
施設の電子カルテとゲノムデータを組み合わせた
個別化医療の取組みが進められていることから、
その方法を用いた国家的データベースの構築が提
案されている。また、現在最もゲノム医療が進ん
だ領域であるがん領域のゲノム研究に対して、新
たな追加的予算がつけられた。
　更に予算額は大きくはないが、FDA（Food and 
Drug Administration；食品医薬品局）にPrecision 
Medicine 推進を見越したレギュレーションやそ
の為のデータベースの整備、ONC（Office of the 
National Coordinator for Health Information 
Technology；全米医療情報技術調整官室）に個人
情報保護等の整備と、基盤整備の核となる推進内
容と予算を公表したことも意義深い。
　今回のオバマ大統領の一般教書演説や既に大き
な展開が図られているNIH、アカデミアの動きを
含めた一連の取組みは、米国がこの分野の膨大な
データの‘Data Science’を推し進め、基礎研究
から産業技術イノベーションに至る全てのイニシ
アチブをとり続ける決意を感じるものである。

５）eMERGE コンソーシアムの参加施設とその Personalized Molecular 解析の状況を本文末に記載している。
６）予防医療・個別化医療のための次世代診断・検査開発とビジネス展開の方向性（2014年６月）シード・プランニング
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Precision Medicine Initiativeによる「医療」の変化

　Precision Medicineが浸透することによって、医
療はどのように変わっていくのだろうか。
　ゲノム医療では生まれながらの個人のゲノム情
報の差異（遺伝子多型や変異）によって、患者一
人ひとりに対する「個別化医療」の実現が目指さ
れた。単一遺伝子性の遺伝疾患や先天性代謝疾患
などで成果が見られ、薬剤反応性に関する遺伝子
多型の発見によって、薬剤効果が出る患者と出な
い患者の区別ができるなど一定の前進はあったも
のの、多くの多因子疾患では「個別化医療」の成
果はあまり上がらず、進展は限定的であった。
　その後遺伝子発現プロファイル（トランスクリ
プトーム）、プロテオームなどのいわゆるオミック
ス情報が広く収集可能になるにしたがって、現在
では『オミックス医療』の研究が主流となりつつ
ある。疾患オミックスプロファイルは早期診断、
至適治療、予後予測を正確かつ迅速に判断できる
と期待されており、既に乳がんなどの臨床におい
て先制医療に応用されている。さらに、近年は個々
の遺伝子等の分子的差異や異常が直接的に病態

（臨床表現型＝臨床フェノタイプ）を形成するので
はなく、それらが相互作用して形成された「分子
パスウェイやネットワークの調節不全や歪み」が
疾患つまり臨床フェノタイプを発症させるという
概念が提唱されている。これからの Precision 
Medicineでは、これらオミックス情報や分子ネッ
トワークの知見なども含めて、患者の診断・サブ
グループ分け、そして個々人に最適の予防や治療
が実施されることを目指していくと考えられる。
　話しは少し飛躍するが、従来の疾病が発症した
後の「臨床フェノタイプによって体系づけられた
医学」の考え方も根底から覆られる可能性がある。
オミックスなどの分子情報により、従来一つの疾
病と認識されていたものがさらに細分化されるこ
とが想定されるし、全く違う疾患だと思われてい

たものが、実は類似の分子ネットワークの異常と
いう面を持ち、疾病分類では類似範疇に分類され
るということが起きてくることも考えられる。
　また、臨床フェノタイプが発現していない状態
でも、分子ネットワークの調整不全や歪みは既に
発生しており（いわゆる「未病」状態）、そこへの
介入を目指すことで、病気と治療の概念も変わっ
てくることが推測される。即ち、分子レベルの異
常や変化を検知し、正常化へ変える医療（先制医
療）が台頭してくることが考えられる。
　このようにマルチオミックスを解析し、分子ネ
ットワークの異常を病態として同定する医学アプ
ローチは「システム分子医学」７）と呼ばれている。
それらの情報からの診断・治療・予後予測に至る
関係図は図１のようになる。
　患者（健常者）のオミックスプロファイル等（検
査）から患者特異的な分子ネットワークの調節不
全分枝を同定して、パスウェイ亜系分類により診
断を行い、患者のサブグループを決定、サブグルー
プごとに作られているパスウェイ標的の治療計画
に沿った治療（発症前であれば先制医療）を行い、そ
のパスウェイの治療後の予測（予後予測）を行う、
といった医療が究極のPrecision Medicineとなる。
　このような医療に近づいていくためには、疾患
とオミックスやそのネットワーク情報等（網羅的
生命分子情報８））の関係が解明されていくための

‘Data Science’を含めた研究の進展が必要であ
り、また医療現場で患者さんの医療情報や分子情
報の統合、活用を行えるインフラ整備が必要であ
り、さらに医療・研究を同時並行して進行できる
医療現場の環境が必要となる。また医療や研究を
支えるイノベーティブな技術や製品を供給する製
薬や医療機器や IT といった多くの健康医療関連
産業のビジネス、サービスが革新的に進展するこ
とも必要となってくる。
　今年１月のオバマ大統領の発言に際して、既に

７）田中博編著　疾患システムバイオロジー（2012年８月）培風館
８）�遺伝情報の総体である「ゲノム」という概念を、トランススクリプトームやプロテオームなどのいわゆる「-ome」情報

全体にも広げた概念で、これらのすべての情報に対して『網羅的生命分子情報』という表現がされている。ちなみにオ
ミックス（omics）は『網羅的生命分子情報を系統的に扱う生命科学』が本来の意味であるが、近年は網羅的生命分子
そのものを表現していることが多い。
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米国は準備を進めてきていることがよくわかる。
既に記載した NIH の取組みも先見的であるし、
2009年に公布された HITECH（the Health Infor-
mation Technology for Economic and Clinical 
Health）法等の取組みにより、電子カルテなど医
療 IT の普及が進展している。
�　米国においてもすぐに一般の医療現場で実践さ
れる環境ではないだろうが、いくつかの先進医療
を実践している医療機関から、このようなシステ
ム分子医学等に基づく Precision Medicine を目標
とした医学・医療の革新が進められていくことは
間違いないだろう。
　これは医薬品産業の立場からは、バイオ技術が
創薬スタンスに与えた以上の影響をもたらす可能
性が見えてくる。今後の創薬戦略や先制医療への
対応を考える際に、Precision Medicine の普及予
測を踏まえることが必要となってくるだろう。

日本での取り組みへの期待

　日本においても「ゲノム医療実現推進協議会」
や「次世代医療ICT基盤協議会」での議論が始ま
っている。また日本医療研究開発機構が設立され、
医療健康にかかわる研究開発の推進体制が強化さ
れている。
　「ゲノム医療実現推進協議会」において、ゲノム
解析は基礎科学の段階を経て、「医療においても、
遺伝子情報を利用した実利用に向けた段階に突入
しつつある」という現状認識が述べられている。
また、サイエンスに対する研究の進展は世界の先
進国と遜色ないものの、ゲノム医療への実利用に
向けた取組みは実用化フェーズの研究、研究環境
整備の両面で出遅れているという認識である。近
年の研究開発は希少疾病等の遺伝子関与が大きい
疾患に焦点を絞った疾患志向的研究に移行してい
るという認識のもと、医療現場の実利用について

図１

� （田中博編著　「疾患システムバイオロジー」（培風館）から改編）
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は（遺伝子情報を含めた EHR（Electric Health 
Record）の整備などの課題に対応しつつ、）まず、
希少疾病・難病、がん、感染症、未診断疾患等を
ターゲットとしたゲノム医療の実現を目指すと述
べられている。
　この日本でのゲノム医療実現に向けた現状認識
と目標を米国のPrecision Medicine Initiativeと比
較した時、総論としての方向性は類似しているも
のの、医療と研究を一体で進めていくというスタ
ンスにおいてスピード感の違いがあるのではない
かと感じる。
　米国では遺伝子関与が大きいがん領域のゲノム
ドライバ（genomic drivers）９）特定への取組みは
拡大しつつも、むしろ多くの多因子疾患に対して
患者のサブグループを探索する中で疾患と生体分
子等の関与因子との関係を明確にしていくという

目標を掲げている。そしてゲノムなど生体分子情
報を活用した医療を一般の医療現場へ広げていく
ための方策や、そこで得られるいわゆる医療ビッ
グデータの研究活用という点での施策も、
eMERGE プロジェクトや BD2K initiative を通じ
て、同時に進める体制を構築しつつある。
　短期的には日本はこれまでの Personalized 
Medicine の認識で研究の焦点を決めて成果を求
め、米国は一歩進んで Precision Medicine に研究
焦点を移し、「Big Data to Knowledge（ビッグデー
タから知識の生成）」の戦略を強く推し進めようと
しているように感じる。
　この分野のイノベーションや産業活用を米国に
独占されないためにも、日本の国家戦略の優れた
戦略性と目標達成のスピードアップとが強く望ま
れるところである。

脚注４）Big Data to Knowledge（BD2K）Initiative の中心となる COE の活動概要

９）�がん発症や進展において直接的に重要な役割を果たす遺伝子。ファクトシートでは“Cancer knowledge network”を設
立してこの領域の新しい科学的発見や治療判断を共有し、医療活用を高めることが目標とされている。

　BD2K Initiativeは生物医学ビッグデータから知見を得るために、NIHにより2013年４月に立ち上げ
られた取り組みであり、2014年度には3200万ドル、2020年までに総額６億5,600万ドルの予算が投じら
れる予定となっている。主なプログラムとしては、１）Centers of Excellence for Big Data Computing、
２）BD2K-LINCS Perturbation Data Coordination and Integration Center、３）BD2K Data Discovery 
Index Coordination Consortium（DDICC）、４）研究者のトレーニングがある。
　全米11か所に創設されているCenters of Excellence for Big Data Computing（COE）の研究テーマ
の概要を記載する。これらの機関は生物医学研究推進を目的に、データベースの共有、統合、分析お
よび管理のための革新的な方法、研究手法、ソフトウェア及びツールを開発するとともに、それぞれ
に相互協力する大規模プロジェクトとしてコンソーシアムを形成している。
　『11施設の研究テーマ概要』
　　ⅰ）Big Data for Discovery Science《The University of Southern California》
　　�　使いやすいデータ管理ツールや高度な計算方法、効率的な大規模解析により、疾患に対する新

しい治療法の開発につながる可視化ツールの作成を進める。
　　�　世界中の患者や被験者から採取した細胞と脳の画像、プロテオミクス、ゲノミクス等のデータ

から、パターンやトレンドおよびデータ間の関係の検出が行われている。

　　ⅱ）Centers for Big Data in Translational Genomics《The University of California Santa Cruz》
　　�　精密な診断や治療法の開発につながるゲノム情報を分析するためのデータモデルや分析ツール

の作成を進める。
　　�　学界と産業界の多国籍コラボレーションにより、数千人分のゲノムと遺伝子発現データを分析

し、がん関連遺伝子多形の研究を行っている。

　　ⅲ）Center for Casual Modeling and Discovery of Biomedical Knowledge from Big Data
� 《The University of Pittsburgh》
　　�　ビッグデータからの因果関係モデルを生成するための、ベイズ統計を使用したユーザーフレン

ドリーなツールとリソースの開発を進めている。
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　　�　癌化を起こす細胞シグナル、肺疾患の感受性と重症度の分子基盤、および脳の機能連携といっ
た３つの生物医学的な課題への取組みが行われている。

　　ⅳ）Center for Expanded Data Annotation and Retrieval （CEDAR）《Stanford University》
　　�　高品質なメタデータによりデータの自動アノテーションを容易に行い、ビッグデータの検索・

解析を行うコミュニティベースのメタデータ標準とメタデータテンプレートを洗練していく学習
アルゴリズムの作成を進めている。

　　ⅴ）The Center for Predictive Computational Phenotyping《The University of Wisconsin》
　　�　臨床実践に関する予測モデリングの改善と、機械学習により自動で疾患予測モデルを生成する

ことが進めている。
　　�　電子医療記録、画像、分子プロファイルなどのデータセットのデータ統合により、乳癌、心臓

発作、重症血栓の患者リスク予測が行われている。

　　ⅵ）Center of Excellence for Mobile Sensor Data-to-Knowledge （MD2K）
� 《The University of Memphis》
　　�　モバイルセンサーからのデータの解釈、分析、収集を容易に行い、有害な臨床事象の発生前に

各人特有の疾患危険因子の検出および予測を可能にするなど、慢性疾患による医療やヘルスケア
の負担を軽減するための革新的なツールの開発を進めている。

　　　うっ血性心不全患者の再入院を減少、禁煙による再発予防などを実施。

　　ⅶ）A Community Effort to Translate Protein Data to Knowledge：An Integrated Platform
� 《The University of California Los Angeles》
　　�　生物医学研究の文化を根本から変えるため、生物医学ビッグデータ分析のクラウドソーシング

など、統合プラットフォームの構築を進めている。
　　�　心臓血管におけるタンパク質の構造、機能、ネットワークの研究に対して、革新的なデータ統

合とモデリングの方法を適用することが行われている。

　　ⅷ）ENIGMA Center for Worldwide Medicine, Imaging, and Genomics
� 《The University of Southern California》
　　　複雑な生体ビッグデータの統合、クラスタリング、AI（事項知能）の開発が進められている。
　　�　世界300以上の科学者の考察とそのデータセットを組み込み、脳疾患の阻害要因や促進要因、さ

らには診断および予後を規定する要因の特定、メンタルヘルスケアのための新しいメカニズムと
薬物標的の探索が行われている。

　　ⅸ）KnowEng, a Scalable Knowledge Engine for Large-Scale Genomic Data
� 《The University of Illinois Urbana-Champaign》
　　�　異なるゲノムデータソースからの遺伝子機能や遺伝子相互作用の情報を結合し獲得するため

に、データマイニングや機械学習技術を使用した計算知識エンジンの構築を進めている。
　　�　知識エンジンに科学者や医療従事者が独自のデータセットを追加し、既存の知識データベース

内のデータを取り込むことで生成されるモデルを研究している。

　　ⅹ）The National Center for Mobility Data Integration to Insight （The Mobilize Center）
� 《Stanford University》
　　　モデリングと解析方法を含む新規データ科学ツールの普及と開発を進めている。
　　�　一千万人以上の運動データへのアクセスを提供する態勢を整え、脳性麻痺や病的歩行を有する

小児の手術の結果予測、変形性関節症、ランニング障害等の運動障害を持つ人の動きの最適化な
どの取組みが行われている。

　　ⅺ）Patient-Centered Information Commons《Harvard University Medical School》
　　�　複数のソースから個々の患者の遺伝子、環境因子、行動、画像及び臨床データを統合するシス

テム開発を進めている。
　　�　ビッグデータを解析することで、個々の疾患や疾病リスクのより正確な分類を行い、高い精度

の予防と治療の判断を可能にする取組みを行っている。
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機関 登録数 GWAS 数
（女性割合） 使用 EMR 表現型解析

Children’s Hospital of
Philadelphia

60,000；
38％ AA

45,000
（50％）

Epic 社製
2001年～

喘息、アトピー性皮膚炎、注
意欠陥多動性障害、脂質

Cincinnati Children’s 
Hospital Medical Center；
Boston Children’s Hospital

10,000；
9.8％ AA,
3.3％ HL

5,360
（41.9％）

CCHMC：Epic 社製
2000年代～

BCH：Cerner 社製
1990年代～

自閉症、虫垂炎、小児肥満

Geisinger Health System 22,000；
99.4％ EA

4,191
（47.5％）

Epic 社製
1996年～

腹部大動脈瘤、高度肥満およ
び関連症状、肥満手術後の糖
尿病の寛解

Group Health, University of
Washington

6,381；
3.7％ AA

3,606
（57％）

Epic 社製
2004年～

認知症、クロストリジウムデ
ィフィシル下痢、帯状疱疹、
頚動脈アテローム性動脈硬
化症

Marshfield Clinic 20,000；
99％ EA

4,693
（58.4％）

内製
1960年～

白内障、緑内障、高血圧性網
膜症、加齢黄斑変性症、ドラ
イアイ

Mayo Clinic 19,000；
93.5％ EA

6,934
（38％）

GE Centricity 社製
Cerner 社製

末梢動脈疾患、赤血球指数、
冠動脈疾患、静脈血栓塞栓
症、心肺フィットネス、心不
全

Mt. Sinai School of Medicine

22,000；
24.1％ EA,
30.6％ AA,
43.8％ HL

6,290
（52.4％）

Epic 社製
2000年～

糖尿病、高血圧、慢性腎疾
患、腎機能低下、冠動脈疾
患、薬剤誘発性肝障害

Northwestern University

11,000；
67.7％ EA,
19.7％ AA,
4.8％ Asian

4,987
（83％）

Epic 社製（外来）
Cerner 社製（入院）

２型糖尿病、憩室症、下部消
化非症候性ポリープ、メチシ
リン耐性黄色ブドウ球菌

Vanderbilt University
158,514；
56％ EA,
34％ AA

27,173
（58.9％）

内製
2000年～

QRS 持続時間、甲状腺機能
低下、治療抵抗性高血圧症、
ACE阻害薬による咳、MIの
予防のためのスタチン

脚注５）eMERGE ネットワーク（フェーズⅡ）
参加施設と Personalized Molecular 解析の状況

EA：European Americans　AA：African Americans　HL：Hispanic/Latino
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　当研究所では、これまで東京大学大学院薬学系
研究科と共同で、新医薬品１）の臨床開発および承
認審査期間の情報を継続的に収集、分析２）してき
た。本稿では申請企業に対してアンケートを実施
して得た2014年１～12月の新医薬品の承認取得情
報（138品目１））を加えた新たな分析結果を紹介す
る。
　アンケートは2015年１～２月にかけて実施し、
回答率は98％（135/138品目）であった。また、ア
ンケートで回答を得られなかったデータについて
は公表情報から一部のデータを補完した。

承認品目の内訳

　2000～2014年に国内で承認された新医薬品の申
請区分、審査区分、承認年等を表１に示した。2014
年は新医薬品の承認品目が138品目となり、2000年
以来、最も多い承認数であった。また、新医薬品
の承認品目数だけでなく、新有効成分含有医薬品

（NME）数、事前評価相談実施品目数、バイオ医
薬品数、導入品数および外資系企業国籍の品目数

においても、これまでの最高値となっている。
　2014年の承認品目の内訳を申請区分でみると、
NME が2000年以来最も多い61品目承認されてお
り、新効能医薬品が45品目、新用量医薬品が10品
目承認されている。審査区分でみると、承認され
た優先審査指定品目数は、43品目と2000年以降で
最も多かった。迅速処理品目は2012年には26品目、
2013年には24品目となり、2014年は14品目と推移
している（事前評価済公知申請品目は、2011年調
査より迅速処理品目として取り扱っている）。ま
た、2011年度より本格導入された事前評価相談を
実施した品目は2014年に９品目と、これまでで最
も多く、事前評価相談を実施して承認された品目
は、計26品目となった。138品目のうちバイオ医薬
品（バイオ後続品含む）は33品目（25％）承認さ
れており、これまでで最も多い承認数となってい
る。企業国籍別では、2014年承認品目のうち、外
資系品目数が70品目（51％）となり、調査開始以
来最多の品目数であった。

新薬の臨床開発と審査期間
－2014年実績－

医薬産業政策研究所　　　　　主任研究員　加賀山貢平
東京大学大学院薬学系研究科　准教授　　　小野　俊介

１）�新有効成分含有医薬品、新医療用配合剤、新投与経路医薬品、新効能医薬品、新剤形医薬品、新用量医薬品、バイオ後
続品などの申請区分に分けられる。品目は審査報告書ごとにカウントし、併用薬物療法などで複数の品目を同時に審査
し、承認されたものはひとつの品目として集計した。

２）�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.63（2014年
11月）

Points of View
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国内申請時点における欧米とアジア地域の開発状況

　国内申請時点における欧米の開発状況を調査す
るため、2003年以降に国内申請された953品目を

「欧米で承認済み」、「欧米で臨床開発中あるいは申
請中」、「欧米で臨床開発未実施」の３つに分け、
国内および外資系企業別に表２に示した。
　国内企業においては、2003年以降、「欧米で承認
済み」の段階で国内申請された品目割合は集計期
間計で51％であり、「欧米で臨床開発中あるいは申
請中」の段階で国内申請された品目割合は14％で
あった。一方、外資系企業では、2000年代前半には、

「欧米で承認済み」の品目を日本で承認申請するも
のが大半であったが、2000年代後半よりその割合
は低下し、「欧米で臨床開発中あるいは申請中」の
品目割合が増加しており、2013年申請品目ではこ
れまでの調査の中で最も高い28％となっている。
　図１は、NMEについて、国内申請時点での「欧
米で承認済み」の品目割合の推移を国内外企業で
比較したものである。国内企業のNMEでは、「欧

米で承認済み」の品目割合に傾向の変化は見られ
ない。一方、外資系企業では、「欧米で承認済み」
の品目割合は低下しており、2013年申請品目のう
ち、「欧米で承認済み」品目割合（57％）は国内企
業の合計の品目割合（48％）とほぼ同水準にまで
低下している。外資系企業では、「欧米で臨床開発
未実施」の品目を国内申請することは少なく、「欧
米で臨床開発中あるいは申請中」の品目が増加し
ていることが背景にある。
　また、日本起源の NME では、国内申請時点で

「欧米で臨床開発未実施」の品目が相当数あり、国
内市場を優先した品目が多かった。（図２）。
　表３には、2005年以降の承認品目のうち、国内
申請時点のアジア地域における開発状況について
データの得られた867品目を表２と同様に示して
いる。国内企業および外資系企業ともに国内申請
時点における「アジア地域で承認済み」の品目の
割合は「欧米で承認済み」より全体的に少なく、

「アジア地域で臨床開発未実施」が多い結果となっ

表１　承認品目の内訳
品目特性 承認年 2000 2001 2002 2003 2004 2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 Total
申請 新有効成分含有医薬品（NME） 40 22 24 15 16 21 23 35 34 25 33 38 45 32 61 464
区分 � （％）（60）（56）（56）（52）（57）（34）（32）（42）（44）（27）（32）（29）（38）（26）（44）（38）

新医療用配合剤 1 0 0 0 2 1 1 3 5 5 8 5 3 6 8 48
新投与経路医薬品 4 6 3 1 5 3 8 4 4 7 7 5 8 7 8 80
新効能医薬品 21 9 10 8 5 33 26 28 26 40 34 59 41 57 45 442
新剤形医薬品 0 2 5 0 0 2 7 4 2 2 3 2 1 3 0 33
新用量医薬品 1 0 1 5 0 1 4 8 6 12 16 22 20 15 10 121
バイオ後続品 0 0 0 0 0 0 0 0 0 1 1 0 1 1 3 7
その他の医薬品 0 0 0 0 0 0 3 1 1 2 2 0 1 2 3 15

審査 通常審査品目 51 25 29 24 17 23 42 52 40 71 82 77 72 80 81 766
区分 迅速処理品目 0 2 1 1 0 4 5 3 3 10 6 39 26 24 14 138

優先審査品目 16 12 13 4 10 20 25 28 35 13 14 15 22 19 43 289
事前評価相談実施品目 － － － － － － － － － － 3 3 6 5 9 26
� （％） － － － － － － － － － － （３）（２）（５）（４）（７）（２）
事前評価済公知申請品目 － － － － － － － － － － － 30 23 21 10 84
� （％） － － － － － － － － － － － （23）（19）（17）（７）（７）
バイオ医薬品 8 8 2 3 2 9 10 13 12 24 17 22 13 23 33 199
� （％）（12）（21）（５）（10）（７）（15）（14）（16）（15）（26）（16）（17）（11）（19）（25）（17）
オリジン 自社品 51 26 30 21 19 29 59 61 49 72 77 89 76 78 88 825

� （％）（76）（67）（70）（72）（68）（48）（82）（73）（63）（77）（74）（68）（63）（63）（64）（68）
導入品 14 10 11 7 7 17 12 21 29 22 25 41 38 42 47 343
不明 2 3 2 1 2 15 1 1 0 0 2 1 6 3 3 42

企業 外資系 26 22 18 18 16 20 41 46 40 54 54 62 62 60 70 609
国籍 � （％）（39）（56）（42）（62）（57）（33）（57）（55）（51）（57）（52）（47）（52）（49）（51）（50）

品目数 67 39 43 29 28 61 72 83 78 94 104 131 120 123 138 1,210
注１：2000～2004年は部会審議品目、2005～2014年は部会審議・報告品目を対象とした。
注２：複数の申請区分に該当する品目は上位の区分に含めた。
注３：希少疾病用医薬品（HIV を除く）、HIV 感染症治療薬、希少疾病以外の優先審査品目を「優先審査品目」とした。
注４：抗がん剤併用療法は「通常審査品目」とした。
注５：「迅速処理品目」は迅速審査品目と事前評価済公知申請品目である。
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た。また、外資系企業における「アジア地域で承
認済み」の品目割合は、欧米における開発状況と
同様、近年大きく低下している。2013年申請品目
では、国内外企業ともに「アジア地域で臨床開発
中あるいは申請中」の品目割合は、これまでの調

査の中で最も高くなっており、国内・アジア地域
で並行した治験が行われていることが推測される
が、国内企業では「アジア地域で臨床開発未実施」
の品目割合も66％と高かった。

品目数（割合）
国内企業 外資系企業

申請年 既承認 臨床開発中
/申請中

臨床開発
未実施 計 既承認 臨床開発中

/申請中
臨床開発
未実施 計

2003 13（48％） １（４％） 13（48％） 27 20（83％） １（４％） ３（13％） 24
2004 17（63％） ４（15％） ６（22％） 27 28（88％） ０（０％） ４（13％） 32
2005 13（48％） ５（19％） ９（33％） 27 22（92％） １（４％） １（４％） 24
2006 19（49％） ８（21％） 12（31％） 39 37（86％） ３（７％） ３（７％） 43
2007 20（54％） ２（５％） 15（41％） 37 41（84％） ５（10％） ３（６％） 49
2008 21（53％） ３（８％） 16（40％） 40 39（87％） ６（13％） ０（０％） 45
2009 14（39％） ５（14％） 17（47％） 36 22（67％） ７（21％） ４（12％） 33
2010 35（59％） 10（17％） 14（24％） 59 38（79％） ７（15％） ３（６％） 48
2011 24（53％） ８（18％） 13（29％） 45 39（71％） 10（18％） ６（11％） 55
2012 37（54％） ６（９％） 25（37％） 68 49（66％） 14（19％） 11（15％） 74
2013 23（38％） 12（20％） 26（43％） 61 35（58％） 17（28％） ８（13％） 60
合計 236（51％） 64（14％） 166（36％） 466 370（76％） 71（15％） 46（９％） 487

表２　国内申請時点の欧米における開発状況

図１　�国内申請時点での欧米既承認品目割合の推移
（NME）

図２　�国内申請時点での欧米における開発状況
（日本起源のNME）

品目数（割合）
国内企業 外資系企業

申請年 既承認 臨床開発中
/申請中

臨床開発
未実施 計 既承認 臨床開発中

/申請中
臨床開発
未実施 計

2004 ９（36％） ４（16％） 12（48％） 25 20（74％） ３（11％） ４（15％） 27
2005 ９（39％） ４（17％） 10（43％） 23 16（70％） ５（22％） ２（９％） 23
2006 14（39％） ２（６％） 20（56％） 36 28（72％） ３（８％） ８（21％） 39
2007 15（41％） １（３％） 21（57％） 37 33（70％） ８（17％） ６（13％） 47
2008 11（30％） ４（11％） 22（59％） 37 33（77％） ６（14％） ４（９％） 43
2009 ９（25％） ３（８％） 24（67％） 36 14（42％） ７（21％） 12（36％） 33
2010 20（36％） ６（11％） 29（53％） 55 29（60％） ７（15％） 12（25％） 48
2011 15（33％） ２（４％） 28（62％） 45 29（53％） 11（20％） 15（27％） 55
2012 20（30％） ３（５％） 43（65％） 66 30（41％） 17（23％） 27（36％） 74
2013 10（16％） 11（18％） 40（66％） 61 20（35％） 20（35％） 17（30％） 57
合計 132（31％） 40（10％） 249（59％） 421 252（57％） 87（20％） 107（24％） 446

表３　国内申請時点のアジア地域における開発状況
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国内臨床開発期間の推移

　2000年以降の承認品目のうち、国内で実施され
た治験に関するデータが得られた877品目の国内臨
床開発期間３）の年次推移を表４および図３に示す。
　2000～2014年を通じた国内臨床開発期間（中央
値）は、全品目で46.2ヵ月（3.9年）、NME で62.4
ヵ月（5.2年）、NME以外で35.0ヵ月（2.9年）とな
った。2014年の承認品目では、全体で36.2ヵ月（3.0
年）、NME で48.2ヵ月（4.0年）、NME 以外で33.3
ヵ月（2.8年）であり、NME では、これまでの調

査で最も短い期間となった。
　アジア治験を含めた国際共同治験の実施と国内
臨床試験期間（月数、中央値）について分析した
結果を表５に示す。日本を含むフェーズⅡ、Ⅲの
国際共同治験を国内承認申請時に評価資料として
提出し、承認された品目は、2005年～2014年で85
品目である。近年、国際共同治験に参加した承認
品目は増加しており、2011年には８品目、2012年
には17品目、2013年には15品目、2014年には29品
目と推移している。申請区分では、NME（44品

３）それぞれの申請区分を目的に実施した最初の治験計画届提出から申請までの期間

表４　国内臨床開発期間（月数）の推移

全体 NME NME 以外
承認年 N 中央値 平均値 SD CV N 中央値 平均値 SD CV N 中央値 平均値 SD CV
2000 43 79.6 77.9 34.6 0.4 33 79.6 78.3 29.2 0.4 10 82.4 76.7 50.6 0.7
2001 24 74.5 77.3 32.0 0.4 17 66.9 69.7 29.8 0.4 7 88.1 95.9 31.5 0.3
2002 26 64.1 62.3 30.9 0.5 22 66.8 68.2 29.9 0.4 4 27.6 29.5 6.0 0.2
2003 24 56.0 62.2 34.9 0.6 14 68.8 67.7 18.8 0.3 10 35.9 54.4 49.9 0.9
2004 17 63.6 64.3 30.8 0.5 11 88.8 74.9 32.1 0.4 6 41.5 44.7 16.1 0.4
2005 34 54.2 65.8 42.7 0.6 16 69.2 71.6 36.0 0.5 18 35.7 60.7 48.3 0.8
2006 51 60.9 70.6 53.9 0.8 19 66.1 75.0 50.0 0.7 32 54.1 68.0 56.6 0.8
2007 63 52.4 59.0 36.2 0.6 28 61.3 70.5 40.5 0.6 35 42.3 49.7 29.9 0.6
2008 60 44.6 66.6 52.7 0.8 27 78.4 91.4 57.1 0.6 33 32.1 46.4 39.1 0.8
2009 78 48.2 61.8 45.5 0.7 24 83.9 83.3 45.8 0.5 54 39.0 52.2 42.4 0.8
2010 87 35.9 52.9 43.9 0.8 29 53.0 71.0 52.0 0.7 58 34.1 43.8 36.5 0.8
2011 87 42.2 57.6 45.7 0.8 34 57.1 72.2 46.2 0.6 53 34.9 48.2 43.3 0.9
2012 83 41.6 50.3 41.1 0.8 39 55.7 57.5 43.2 0.8 44 34.2 44.0 38.6 0.9
2013 88 35.3 54.1 49.0 0.9 31 50.0 72.6 60.7 0.8 57 29.6 44.1 38.2 0.9
2014 112 36.2 49.0 37.2 0.8 55 48.2 57.9 40.8 0.7 57 33.3 40.4 31.3 0.8
合計 877 46.2 59.1 43.5 0.7 399 62.4 70.8 43.9 0.6 478 35.0 49.3 40.7 0.8

注：�SD（Standard Deviation）：標準偏差、CV（Coefficient of Variation）：変動係数、CV は標準偏差を平均値で割ったもので相対的なばらつきを
表す。

図３　国内臨床開発期間（月数）の推移

注：点線は全体の中央値46.2ヵ月を示す。
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注：2005年以降の承認品目で開発期間のデータのある品目を集計した。

表５　国際共同治験への参加と国内臨床開発期間（月数）

国際共同治験
への参加

全体 NME NME 以外
N 中央値 平均値 SD N 中央値 平均値 SD N 中央値 平均値 SD

あり 85 48.2 54.5 32.2 44 55.1 60.3 29.0 41 38.8 48.2 34.5
なし 658 40.5 57.4 46.2 258 60.3 71.9 50.2 400 34.5 48.1 40.8
合計 743 41.8 57.1 44.8 302 58.9 70.2 47.9 441 34.9 48.1 40.2

表６　審査期間の推移

全体 通常審査品目 優先審査品目 迅速処理品目
承認年 N 中央値 平均値 SD CV N 中央値 平均値 SD CV N 中央値 平均値 SD CV N 中央値 平均値 SD CV
2000 67 28.3 31.9 20.1 0.6 51 34.9 36.9 19.7 0.5 16 12.2 15.8 10.8 0.7 0 0.0 0.0 0.0 0.0
2001 39 16.8 26.1 21.4 0.8 25 23.2 32.0 21.2 0.7 12 9.0 15.7 19.6 1.3 2 14.2 14.2 2.6 0.2
2002 43 17.7 25.2 19.0 0.8 29 21.4 30.2 21.1 0.7 13 14.3 14.6 5.9 0.4 1 17.7 17.7 － －
2003 29 19.1 23.2 17.3 0.7 24 20.6 26.3 17.2 0.7 4 8.2 9.0 7.0 0.8 1 3.3 3.3 － －
2004 28 18.3 19.4 18.2 0.9 18 21.0 24.6 20.3 0.8 10 7.9 10.0 8.0 0.8 0 0.0 0.0 0.0 0.0
2005 61 21.5 20.7 14.4 0.7 37 21.5 20.7 16.7 0.8 20 20.7 19.7 9.5 0.5 4 20.9 25.1 14.9 0.6
2006 72 22.8 29.1 20.1 0.7 42 28.9 35.4 22.5 0.6 25 17.0 19.6 11.4 0.6 5 21.3 23.8 13.9 0.6
2007 83 20.0 25.1 20.7 0.8 52 23.0 29.9 23.0 0.8 28 14.3 17.7 13.5 0.8 3 10.8 12.4 5.0 0.4
2008 78 19.0 20.0 11.0 0.5 40 23.2 23.4 9.8 0.4 35 15.6 17.0 11.1 0.7 3 5.0 8.4 9.3 1.1
2009 94 19.1 19.6 8.6 0.4 71 19.8 20.8 7.9 0.4 13 15.2 16.2 7.0 0.4 10 10.5 15.4 13.0 0.8
2010 102 14.8 18.5 20.1 1.1 82 17.0 19.3 20.5 1.1 14 12.0 17.9 21.4 1.2 6 10.5 9.0 3.7 0.4
2011 131 10.1 11.6 7.6 0.7 77 11.9 13.5 6.1 0.4 15 9.1 9.7 1.8 0.2 39 6.1 8.6 10.3 1.2
2012 120 9.5 9.6 4.1 0.4 72 10.2 11.4 4.1 0.4 22 9.1 8.9 1.7 0.2 26 5.9 5.5 1.4 0.3
2013 123 10.1 9.9 6.9 0.7 80 11.0 11.2 2.9 0.3 19 8.5 11.4 15.2 1.3 24 4.1 4.5 1.0 0.2
2014 138 10.1 10.5 3.9 0.4 81 11.5 11.9 2.8 0.2 43 8.8 9.3 4.6 0.5 14 5.6 6.0 2.8 0.5
合計 1,208 12.7 17.8 15.5 0.9 781 15.7 20.7 16.8 0.8 289 11.5 14.4 11.4 0.8 138 5.9 8.7 9.0 1.0

図４　審査期間の推移

注：点線は全体の中央値12.7ヵ月を示す。
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目）、新効能医薬品（33品目）、新医療用配合剤（５
品目）、新剤形医薬品（１品）、新用量医薬品（１
品目）、バイオ後続品（１品目）であった。薬効分
類でみると、抗悪性腫瘍用薬（25品目）が最も多
く、続いて代謝性医薬品（11品目）、呼吸器官用薬

（10品目）、循環器管用薬（５品目）の順であった。
NME における国際共同治験のデータを利用した
品目の国内臨床開発期間（中央値）は、55.1ヵ月

（N＝44）であり、国際共同治験データを利用しな
かった品目では、60.3ヵ月（N ＝258）であった。

審査期間の推移

　2000年から2014年までの1,208品目４）の審査期間
の年次推移を表６および図４に示す。
　2014年の138品目の審査期間（中央値）は、全体
で10.1ヵ月、通常審査品目で11.5ヵ月、優先審査品
目で8.8ヵ月と前年とほぼ同等であり、迅速処理品
目では5.6ヵ月と、前年よりやや長くなっていた。
　図５では2005年以降の承認品目の審査期間を

「申請から初回照会事項発出まで５）」、「初回照会事
項発出から回答提出まで」、「初回照会事項の回答
提出から専門協議開催まで」、「専門協議開催から
承認まで」の４つのプロセスに分け、それぞれの
期間の中央値を示した。経年的に審査期間が短縮
されていることが分かるが、2011年では特に前年
に比べ、「初回照会事項の回答提出から専門協議開
催まで」のプロセスに通常審査品目で3.7ヵ月（7.7
→4.0ヵ月）、優先審査品目で1.5ヵ月（3.7→2.2ヵ月）
の短縮がみられている。2012年の迅速処理品目は、
専門協議の省略などプロセスに違いがある事前評
価済公知申請品目が多く含まれているため、2011
年に比べると大きく短縮している。2014年は通常
審査品目、優先審査品目において、前年と大差は
なく、迅速処理品目では、「初回照会事項の回答提
出から専門協議開催まで」でやや長くなっていた。

おわりに

　2014年の承認品目は、138品目と調査開始以降最
も多く、また、NME 数、事前評価相談実施品目
数、バイオ医薬品数、導入品数および外資系企業
の品目数においても、2000年以降で最多となって
いた。国内申請時点での欧米での開発状況から、

４）�審査プロセスが通常の品目と異なることから、2010年の特例承認品目（２品目）を集計から除外している。特例承認品
目の審査期間はそれぞれ2.5ヵ月、3.2ヵ月であった。

５）初回面談を実施した場合は「初回面談後照会事項」、実施しなかった場合は「初回照会事項」の日付を用いて算出した。
６）各プロセスの中央値を積み上げており、その合計は図４の中央値とは異なる。

図５　プロセス別の審査期間６）
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外資系企業では欧米で承認済みの品目割合が低下
しており、日米欧での同時開発が推進されている
ように見受けられる。国内申請時点でのアジア地
域での開発状況からも、2013年申請品目では国内
外企業ともに、アジア地域で臨床開発中または申
請中の品目が多く、国内・アジア地域で並行した
治験が行われていることが推測される。2014年の
承認品目における国内臨床開発期間は、全体で
36.2ヵ月（3.0年）、NMEで48.2ヵ月（4.0年）、NME
以外で33.3ヵ月（2.8年）であり、NMEではこれま

での調査で最も短い期間となった。2014年の審査
期間（中央値）は、全体、通常審査品目および優
先審査品目で前年とほぼ同等であり、迅速処理品
目ではやや長くなっていた。
�
　本内容は、医薬産業政策研究所と東京大学大学
院薬学研究科と共同で実施した研究の一部であ
り、詳細はリサーチペーパーとして発表する予定
である。

　（補足）

　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（N）、平均値、標準偏差

（SD）を併記した。また、一部の解析結果は、
データの分布がわかるよう箱ひげ図で示した。
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。すなわち、
100個のサンプルがあった場合、25番目のサンプ
ルの値が第１四分位点、50番目が中央値、75番
目が第３四分位点となる。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。近接値外にある外れ
値は点として示される。

箱ひげ図
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　これまでに我が国では、「欧米では使用が認めら
れているが、国内では承認されていない医薬品や
適応」（以下「未承認薬・適応外薬」）が存在する
という、いわゆるドラッグ・ラグの問題が指摘さ
れてきた。こうした問題の解消に向けて、さまざ
まな取組みがなされてきており、その中でも、未
承認薬・適応外薬の国内での開発促進を図るため
の中核的役割を担うのが、2010年、厚生労働省に
設置された「医療上の必要性の高い未承認薬・適
応外薬検討会議」（以下「検討会議」）である。こ
の検討会議は「未承認薬使用問題検討会議」と「小
児薬物療法検討会議」とが発展的に改組されたも
ので、厚生労働省が公募した未承認薬・適応外薬

（適応外薬については小児分野だけでなくて全て
の分野を対象とする）に係る要望について、医療
上の必要性を評価するとともに、公知申請への該
当性や承認申請のために追加で実施が必要な試験
の妥当性を確認すること等により、製薬企業によ
る未承認薬・適応外薬の開発促進に資することを
目的としている。そして、この検討会議において
医療上の必要性が高いという評価を得た医薬品
が、厚生労働省から製薬企業に対して開発要請や
開発募集がなされるという流れが出来上った。
　厚生労働省のホームページの「開発企業の募集

又は開発要請を行った医薬品のリスト１）」（第Ⅰ
回、第Ⅱ回要望分は2015年４月23日更新版、第Ⅲ
回要望分は2015年３月５日更新版）を見ると、検
討会議では、これまでに数多くの案件が検討・評
価され、すでに薬事承認を取得した事例も200近く
に及んでいる。そこで今回、これら薬事承認事例
に注目し、製薬企業が国から開発要望を受けた場
合の薬事承認事例（以下、「要望を受けた承認事
例」という）において、申請区分の区分け、薬事
上の特別な措置等の有無について特徴的なものが
見られるかどうかを調査することとした。

調査方法

　「開発企業の募集又は開発要請を行った医薬品
のリスト」の第Ⅰ回、第Ⅱ回、第Ⅲ回において、
募集又は要請された全296件のうちの薬事承認を
取得した192件を抽出した。さらに、上記リストに
含まれていないが、「未承認薬使用問題検討会議」
での開発支援が決定され、薬事承認に至った５件
を加えた197件を「要望を受けた承認事例」の対象
とした。
　薬事承認に関しての申請区分、薬事上の特別な
措置等の情報については、医薬品医療機器総合機
構（PMDA）のホームページに掲載されている

製薬企業に開発要望された未承認薬・適用外薬
－薬事承認にみる実用化促進に向けた措置の現況－

医薬産業政策研究所　主任研究員　渋川勝一

１）�「医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議での検討結果を受けて開発企業の募集又は開発要請を行った医薬
品のリスト」

　　【第Ⅰ回要望】�（参照URL：http://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/kenkou_iryou/iyakuhin/kaihatsuyousei/
index.html）

　　【第Ⅱ回要望】�（同：http://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/kenkou_iryou/iyakuhin/kaihatsuyousei/list 
120423.html）

　　【第Ⅲ回要望】（同：http://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/0000070117.html）

Points of View
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「医療用医薬品の承認審査情報２）」の審査報告書の
特記事項欄および、「新医薬品の承認品目一覧３）」
の備考欄のそれぞれの記載の情報を参照した。

調査結果

　第Ⅰ回～第Ⅲ回の各要望分について、「企業に開
発の要請を行った医薬品」、「開発企業を募集する
医薬品」に分けて、要請又は募集された件数とそ
のうちの薬事承認済件数を表１に示した。なお、
表１では共同開発案件や複数の開発要請案件を一
つの薬事承認で取得しているものもあり、重複集
計を行っている。要請、募集の件数とも、第Ⅰ回
要望分が最も多く、回を重ねるにつれ、件数は減
少し、第Ⅲ回要望分は要請が４件、募集が２件で
あった。全体の296件のうち192件が薬事承認され、
承認済の割合は全体で約65％であった。この割合
を第Ⅰ回要望分で見ると、開発要請されたもので
約80％、募集により開発を開始するものでも40％、
が承認を得ている。今後、時間の経過とともにさ
らに承認件数が増えていくことが期待できる。
　次に、薬事承認事例に注目し、「要望を受けた承
認事例」の197件について、申請区分別に分類した
結果を表２に示した。１つの承認で複数の区分を
有しているものもあり、申請区分として複数ある
ものが見られるが、「新効能医薬品＋新用量医薬
品」と「新有効成分含有医薬品」とで全体の70％
を超えている。
　未承認薬の解消は「新有効成分含有医薬品」の
承認と、適応外薬の解消は「新有効成分含有医薬
品」とは別の「新用量医薬品」や「新効能医薬品」
等の承認と、それぞれ関連すると思われることか
ら、新有効成分含有医薬品の記載がある区分と新
有効成分含有医薬品の記載のない区分とに分別し
てみることとした。
　表３は、表２のうち「その他」の２件を除いた
195件について、その内訳として、新有効成分含有
医薬品を含む区分、新有効成分含有医薬品を含ま
ない区分とともに、薬事上の特別な措置等の記載

内容を集計したものである。
　薬事上の特別な措置等は、「希少疾病用医薬品」、

「迅速審査」、「優先審査」、「事前評価済公知申請」、
「なし」に分類し、集計を行った。「なし」以外は
重複して措置が記載されているものもあるが、そ
の中でも「事前評価済公知申請」は半数近くを占
めている。
　新有効成分含有医薬品を含む区分では、開発企
業に支援措置が与えられる「希少疾病用医薬品」
が約47％と半数近くを占める一方、「なし」も約43
％となっている。
　有効成分含有医薬品を含まない区分では臨床試
験を新たに行うことなく承認申請を可能とする

「事前評価済公知申請」の割合が約62％と高く、「な
し」は約26％であった。「医療上の必要性の高い未
承認薬・適応外薬検討会議」の公開資料から確認
したところ、この「なし」の38件のうちの16件は、
すでに要望を受けた時点で開発中（治験実施中、
申請準備中、承認審査中）であった。そのことを
踏まえると、適応外薬の場合、要望を受けた企業
にとって新たな治験の実施が必要となるケースは
少なく、開発促進が図られているように思われる。
一方、未承認薬については、適応外薬のように「事
前評価済公知申請」の制度はなく、国内での初め
ての薬事承認となるため、慎重な審査が求められ
ることから、「希少疾病用医薬品」以外の医薬品に
ついて、何らかの特別な措置等の付与が考慮され
るべき状況にあると言える。

おわりに

　今回は、「医療上の必要性の高い未承認薬・適応
外薬検討会議」において検討された、未承認薬・
適応外薬について、「要望を受けた承認事例」に焦
点を当てて、申請区分や薬事上の特別な措置等の
内容を調査・集計した。
　その結果、適応外薬に比べ、未承認薬では薬事
上の特別な措置等の付与が多くない状況が見て取
れた。

２）参照 URL：http://www.info.pmda.go.jp/approvalSrch/PharmacySrchInit?
３）参照 URL：http://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0010.html
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　厚生労働省が昨年６月に公表した「先駆けパッ
ケージ戦略」によれば、『未承認薬迅速化スキー
ム』として「未承認薬・適応外薬検討会議の対象
を一定の要件を満たす欧米未承認薬にまで拡大
し、企業に対して開発要請を行うことで、世界に
先駆けての重篤・致死的疾患治療薬の実用化を加
速する。」とされている。従来の未承認薬は「欧米
では使用が認められているが、国内では承認され
ていない医薬品」であったため、当該医薬品に係
わる欧米での承認に供せられた海外試験の活用や
文献情報を活用できる可能性もあった。今後は国
内外で未承認の医薬品が検討会議の対象となるこ
とで、開発要請、開発募集される企業にとっては、
開発の難度がこれまで以上に高まることが十分に
想像される。こういった新しい概念の未承認薬の
解消に向けては、海外で見受けられるような優先

審査バウチャー制度４）等、企業にとっての実質的
な開発インセンティブ付与につながる措置が必要
とされる時期にきているのではないだろうか。
　未承認薬・適応外薬の解消のために、当該医薬
品の開発可能性を吟味し、薬事承認取得に向けて
鋭意努力するのは、企業が果たすべき社会的責務
の一つであることは言うまでもない。今後、企業
に対して、国から難度が一層高まった開発要望が
寄せられることを予想すれば、これらの要望に応
えて行くに当たって、従来から国が取り組んでい
る、企業が開発に着手し易くなるような治験実施
環境の整備や薬価制度面での開発促進に向けた取
組みに併行して、より直接的、実質的に企業の開
発意識を向上させるための薬事上の支援措置等の
充実を図ることが重要と考えており、今後の関連
省庁の取組みに期待したい。

４）�対象となる医薬品とは別品目について優先審査（審査期間を４か月間短縮）を与える権利。他社に対して当該権利を譲
渡・転売可能である。

対象
企業に開発の要請を行った医薬品 開発企業を募集する医薬品

合計第Ⅰ回
要望分

第Ⅱ回
要望分

第Ⅲ回
要望分

第Ⅰ回
要望分

第Ⅱ回
要望分

第Ⅲ回
要望分

要請又は募集された件数 167 86 4 20 17 2 296

薬事承認済件数 131 53 0 8 0 0 192

薬事承認済の割合 78.4％ 61.6％ 0％ 40.0％ 0％ 0％ 64.9％

表１　製薬企業に開発要請又は募集がなされた案件
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申請区分等 件数 197件に占める割合

新有効成分含有医薬品 46 23.4％

新医療用配合剤 1 0.5％

新有効成分含有医薬品＋新医療用配合剤 1 0.5％

新投与経路医薬品 8 4.1％

新効能医薬品 18 9.1％

新用量医薬品 20 10.2％

新効能医薬品＋新用量医薬品 92 46.7％

新効能医薬品＋新用量医薬品＋新投与経路医薬品 2 1.0％

新効能医薬品＋新用量医薬品＋剤型追加に係わる医薬品 3 1.5％

新用量医薬品＋剤型追加に係わる医薬品 4 2.0％

その他※ 2 1.0％

表２　申請区分別にみた「要望を受けた承認事例」（197件）に占める割合

※その他：部会審議・報告品目以外、添付文書の記載整備での対応
　　　　　�添付文書の記載整備での対応とは、薬事・食品衛生審議会において公知申請に係る事前評価が行

われ、「公知申請によらず、承認用法・用量の記載整備を行うことで対応可能」との見解であった
ことから、記載整備のための製造販売承認事項の一部変更承認申請を行い、承認を取得したもの
である。

特記事項欄・備考欄
の内容

「要望を受けた承認
事例」（195件）

新有効成分含有医薬品
を含む区分（47件）

新有効成分含有医薬品
を含まない区分（148件）

件数 195件に占める
割合 件数 47件に占める

割合 件数 148件に占める
割合

希少疾病用医薬品 34＊ 17.4％ 22 46.8％ 12 8.1％

迅速審査 7 3.6％ 2 3.5％ 5 3.4％

優先審査 9 4.6％ 3 6.4％ 6 4.1％

事前評価済公知申請＊＊ 92 47.2％ 92 62.2％

なし 58 29.7％ 20 42.6％ 38 25.7％

表３　薬事上の特別な措置等（重複集計）

＊：薬事申請前に指定を受けたものが30件、薬事申請後に指定を受けたものが４件
＊＊：�「適応外使用に係る医療用医薬品の取扱い」を受けたものを含む。また、事前評価済公知申請は適応外薬のための措

置であるため、新有効成分含有医薬品を含む区分の集計からは除外した。
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　東証一部に上場する日本製薬工業協会（以下、
製薬協）加盟会社の最新の業績を調査した。
　医薬品業界では、2013年度以降、IFRS（Interna-
tional Financial Reporting Standards：国際会計基
準）適用会社が徐々に増え、他産業に比べて相対
的に IFRS 適用比率が高くなっている。従来の日
本基準と IFRS 間の会計基準の相違により、決算
報告書の財務諸表の表示に差異等が生じることか
ら、差異が限定的な売上高１）に焦点を当てて検討
を加えた。

医薬品事業を主要事業とする製薬協加盟26社２）

の状況

　対象とした26社が公表した決算短信に基づき、
決算時期にかかわらず、４月より３月の１年間（年
度（FY））毎に売上高を集計し、2007年度から2014
年度までの推移を図１に示した３）。

図１　製薬協加盟東証一部上場26社の売上高推移

出所：決算短信

　2014年度における26社の売上高合計は、約９兆
４千３百億円となり、前年度の実績に比べて７百
億円強、0.8％の微増であった。調査した2007年度
以降、売上収益の伸びは減速基調であったが、2011
年度を底に上昇に転じ、2013年度には対前年度比
約10％増と好調な伸びを記録していただけに、売
上収益力に急ブレーキがかかったことが強く印象
付けられた。
　対前年度比で減収となった会社数の推移をみる
と、2014年度には26社中14社と2008年度以降、初
めて過半数の会社が減収となったことから（図
２）、前述した売上収益性の減速は、製薬産業を取
り巻く事業環境の変化が、例年になく大きな影響
を及ぼした結果と考えられた。

図２　対前年比売上高増減収会社数推移

出所：決算短信

売上収益の動向から見る国内製薬産業

医薬産業政策研究所　統括研究員　村上直人

１）政策研ニュース No.43　2014年11月　製薬企業による IFRS（国際会計基準）任意適用
２）�2014年６月10日に製薬協が公表した、平成26年３月期決算の概要と平成27年３月期業績見込み（東証一部上場27社集計

版）における集計対象27社に準じ、そこから医薬品事業の売上寄与率が10％未満の１社を除外した。
３）２月を決算期とする１社のみ、３月から２月までの年間売上高を採用し、集計した。

Points of View
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決算短信から読み取る売上収益影響要因

　製薬協に加盟する会員各社においては、最近で
は事業セグメントの多様化がみられ、各社毎にそ
の業績を左右する要因は多岐にわたる可能性があ
る。決算短信中、経営成績を分析する目的で要約
される業績の概況の記載は、かなり大局的なため、
各社の業績に対する影響を窺い知る情報源として
は、網羅性の面で物足りないが、大きな傾向を知
る上では十分と考えた。そこで、26社の決算短信
に示された売上収益実績に関する個々の分析の結
果を検討したところ、図３に示す如く、幾つかの
キーワードに纏められた。

図３　業績に対する影響要因

出所：決算短信

　2014年度が薬価改定の年に当たっていたこと、
また、厚生労働省が2013年４月に策定した「後発
医薬品のさらなる使用促進のためのロードマッ
プ」の中で「平成30年３月末までに、後発医薬品
の数量シェアを60％以上にする」という目標を掲
げ、後発医薬品の使用促進のための施策がかなり
浸透してきたと考えられたことから、予想された
ことではあるが、2014年度の決算短信の中では、
薬価改定と後発品使用促進が各社の業績に影響を
及ぼしていることが明らかとなった。
　前回の薬価改定の年であった2012年度と比較し
たところ、薬価改定と後発品使用促進を影響要因
と認識した会社数でそれぞれ、５割（13社→18社）、

10割（６社→12社）の増加となり、2014年度の業
績におけるこれらの影響が国内新薬系製薬会社全
般に対して広範におよんだことが読み取れる。

内資系製薬会社における国内医療用医薬品売上

　今回調査対象とした26社の2014年度売上高の減
少が、主に日本国内における市場環境の変化にも
たらされていることが示唆されたことから、国内
医療用医薬品の売上動向を調査した。決算短信、
同補足資料、決算説明会資料あるいは有価証券報
告書を参考に、2007年度から2014年度の間の国内
医療用医薬品売上高が明示的に報告されている
か、概算可能なケースを対象とし、26社中19社が
該当した４）。

図４　国内医療用医薬品対売上高比率（19社合計）

出所：�決算短信、決算補足資料、決算説明会資料、有価
証券報告書

　図４に示すように、19社合計では、2014年度の
売上高は対前年比約２千８百億円（3.5％）の増収
であったが５）、そのうちの国内医療用医薬品売上
高の年次推移を同様に19社の合計でみると、2014
年度では、過去８年間で初めて対前年比減となり

（図５）、2013年度に比べて1,500億円強、約3.8％の
減収であった。その結果、調査をした2007年度よ
り常に過半数を占めていた国内における医療用医
薬品の売上寄与は、50％を下回っていた。

４）�19社中の一部の会社において、算出した国内医療用医薬品売上高に技術使用料、国外における売上高が含まれている可
能性が否定できなかったが、その比率は軽微なため集計対象とした。

５）�対象会社のうち２社において、国内医療用医薬品の売り上げ寄与率が50％を下回ったため、当該事業セグメントの売上
高を集計対象とした。
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　図５中に薬価改定と後発品促進策の数値目標が
示された時期も併せて示したが、これらの薬剤費
抑制策がボディーブローのように徐々に国内新薬
系製薬会社各社の売上収益性に影響を及ぼしてい
ることが窺われた。

図５　国内医療用医薬品売上高対前年増減比推移

出所：�決算短信、決算補足資料、決算説明会資料、有
価証券報告書

おわりに

　製薬協に加盟する東証１部上場26社を対象に、
2007年度から2014年度の間の売上収益動向を調査
した。2008年度から徐々に減速していった成長力
は、円安の追い風を受けて海外での業績を伸ばす
などの努力により、2011年度を境に急速に売上収
益力に力強さを取り戻しつつあったが、薬価改定
の年でもあった2014年度には、前年度比ほぼゼロ
成長と、例年にない厳しい落ち込みであった。そ
して、その主な要因の一つが、国内医療用医薬品
市場における売上の減速であることが明らかとな

った。また、その背景には薬価改定のみならず、
後発品使用促進策の着実な浸透があると各社は認
識していた。
　企業規模の観点でグローバルメガ製薬企業に後
れを取っている国内新薬系製薬各社は、大手を中
心に新薬の研究開発競争にまで後れを取らぬよう
に、2007年度以降も利益率を押さえながらも売上
高に対して18～20％もの研究開発投資を確保す
る６）という積極的な経営判断を行なってきた。こ
れも売上収益の成長が確保されて初めて持続的に
可能となるべきもので、今回の国内医療用医薬品
売上推移の調査対象19社では、研究開発費に関す
る情報未開示の１社を除く18社中９社で、2014年
度に前年より研究開発費を伸ばしたが、反面、営
業利益を前年より伸ばすことができたのは６社に
すぎず、国内市場からの売上高を重要な収益の柱
とする国内新薬系製薬会社にあっては、将来成長
に向けた投資が息切れをしかねない状況である。
　政府が目指すプライマリーバランスの黒字化に
向けた財政健全化目標を達成する為の財政健全化
計画に関する議論が進められている。歳出削減の
観点から、一般歳出の50％強を占める社会保障費
の抑制が主要な検討対象の一つとなっていること
は止むを得ないこととしても、従来にも増して医
療費の削減に対する風当たりが強い。その中でも、
現在議論されている一層の後発品使用促進を始め
とする薬剤費の圧縮に繋がる政策強化が採られた
場合、国の成長の源泉となるイノベーションの担
い手として期待される国内新薬系製薬会社の持続
的成長力に対する影響が懸念される。

６）日本製薬工業協会　DATABOOK　2015　p.39　製薬企業の研究開発費と利益の対売上高比率の推移（大手10社）
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　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
る治療満足度調査結果１）をベースに、新薬の承認
及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・ニーズに対する取組み
状況を分析している。これまで、HS 財団2010年
度調査結果に基づく社会的に重要な60疾患に対す
る医薬品の承認状況及び国内開発状況について報
告２－４）してきた。
　2015年３月に HS 財団による治療満足度調査結
果（2014年度）が発行された。今回、新しい60疾
患分類（以下、該当疾患）に基づき、2015年５月時
点での新薬の開発状況を調査した結果を報告する。
治療満足度別にみた新薬の開発状況

　HS 財団は創薬に取り組むべきアンメット・メ
ディカル・ニーズについての動向を把握する目的
で、社会的に重要な60疾患に関する治療の満足度

（以下、治療満足度）と治療に対する薬剤の貢献度
（以下、薬剤貢献度）について、医師対象のアン
ケート調査を定期的（通常５年毎だが、今回は４
年）に実施している。2014年度の HS 財団調査報

告書によれば、調査対象が異なることや疾患の入
替えが１疾患（加齢黄斑変性症から高血圧症に変
更）あるため厳密な比較はできないが、2010年度
の調査結果と比べて治療満足度と薬剤貢献度の平
均値がそれぞれ55.6％から62.2％及び64.1％から
71.9％と大幅に向上した結果となっている。特に、
2010年度の調査で治療満足度と薬剤貢献度がとも
に低い疾患においての薬剤貢献度が大きく向上し
たことが示唆されている。
　図１は2014年度 HS 財団調査における治療満足
度（横軸）、薬剤貢献度（縦軸）に沿って、該当新
薬の開発件数を円の大きさと数値で示したもので
ある５）。前回調査と同様の製薬会社20社６）の2015
年５月時点における開発品目（フェーズ１～申請
中迄）を集計対象とした７）。該当新薬の開発件数
は295件で、件数の多い順に肺がん（24件）、悪性
リンパ腫（16件）、肝がん（14件）であった。当該期
間に加わった新規開発件数は67件であり、件数の
多い疾患を挙げると肺がん（７件）、悪性リンパ腫

（５件）、関節リウマチ（４件）の順であり、がん領
域における新規開発件数が多い結果となっている。

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
－2015年の動向－

医薬産業政策研究所　主任研究員　白神昇平

１）�公益財団法人　ヒューマンサイエンス振興財団「平成26年度（2014年度）　国内基盤技術調査報告書－60疾患の医療ニー
ズ調査と新たな医療ニーズ－」

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.34（2011
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承認・開発状況」政策研ニュースNo.38（2013
年３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開発状況」政策研ニュースNo.41（2014年３月）
５）�各疾患の該当にあたっては、当該疾患ならびに当該疾患に起因する疾患、また当該疾患の予防につながるものも含めている。
６）�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、
　　協和発酵キリン、サノフィ、塩野義製薬、第一三共、大日本住友製薬、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

である。
７）�データソースは各社ホームページ・決算資料、日本製薬工業協会ホームページ、明日の新薬（㈱テクノミック）を用いた。
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図１　治療満足度・薬剤貢献度（2014年度）別にみた新薬開発件数（2015年５月時点）

注：数字（括弧内含む）は該当新薬の開発件数を示す。
出所：HS 財団による調査結果、各社公表情報、製薬協ホームページ、明日の新薬をもとに作成。

（参考）治療満足度・薬剤貢献度（2010年度）別にみた新薬開発件数（2014年１月時点）４）

出所：図１に同じ
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　今回の HS 財団の調査結果において治療満足度
及び薬剤貢献度がともに50％以下の疾患は６疾患
で、その開発件数割合は5.5％と、前報４）の13.4％

（16疾患）と比べて低い割合であったが、治療満足
度が50％以下の17疾患でみてみるとその割合は
29.5％で、これは前報の31.8％（24疾患）とほぼ同
等の値となっており、治療満足度の低い疾患への
取組みの割合に大きな変化はないと思われた。ま
た、最も開発件数が多く、治療満足度が比較的低
い肺がん（治療満足度37.3％、薬剤貢献度72.5％）
について、その開発品の内訳を見てみると、開発

件数24件のうち、作用機序や技術等が異なる取組
みは17種類であり、様々なターゲットに対し、低
分子、バイオ、ワクチンなど多様な手法を用いた
創薬が行われていることがわかる（表１）。これは
肝がんや乳がんなど、他のがん種等でも同様で、
治療満足度が高い疾患においても更なる治療満足
度向上にむけた様々な取組みが行われていると言
える（表２）。アンメット・メディカル・ニーズへ
の様々な取組みにより、治療効果の一層の向上と
個別化医療を含む多様な選択肢の提供が期待され
る。

疾患 作用機序
開発件数

（うち新規
開発件数）

技術分類 遺伝子変異の記載

肺がん

抗 PD－1抗体（抗 PD－L1抗体含む） ４（２） バイオ －

ALK 阻害 ３ 低分子 ALK 陽性（２件）
ROS1陽性（１件）

EGFR キナーゼ阻害 ３（２） 低分子 EGFR陽性（３件）
CDK4／CDK6デュアル阻害 １（１） 低分子 －
c-Met キナーゼ阻害 １ 低分子 EGFR 陽性
FLT3キナーゼ／AXL キナーゼデュアル阻害 １（１） 低分子 －
HER1／HER2／HER4キナーゼトリプル阻害 １ 低分子 EGFR 陽性
VEGFR キナーゼ阻害 １ 低分子 －
VEGFR キナーゼ／PDGFR キナーゼ／FGFR キナーゼトリプ
ル阻害 １ 低分子 －

微小管ダイナミクス阻害 １ 低分子 －
抗 EGFR 抗体 １ バイオ －
抗 HER3抗体 １ バイオ －
抗 VEGFR－2抗体 １ バイオ －
MEK 阻害＋ Braf キナーゼ阻害 １ 低分子＋低分子 BRAF 陽性
抗 PD－1抗体＋ EGFR キナーゼ阻害 １（１） バイオ＋低分子 －
抗 PD－1抗体＋ EGFR キナーゼ阻害（もしくは MEK 阻害） １ バイオ＋低分子 EGFR 陽性
がんワクチン １ ワクチン PRAME 陽性

アルツハ
イマー病

抗アミロイドβ抗体 ４（２） バイオ
β－セクレターゼ阻害 ２（１） 低分子
5－HT2A 拮抗／5－HT1A パーシャルアゴニスト １ 低分子
α7ニコチン性アセチルコリン受容体（α7 nAChR）アゴニスト １ 低分子
モノアミンオキシダーゼ B（MAO-B）阻害 １ 低分子

表１　肺がんとアルツハイマー病に関する開発品目の内訳（2015年５月時点）

出所：図１に同じ

表２　疾患別開発件数（抜粋）と種類数（2015年５月時点）

疾患 開発件数
（うち新規開発件数） 種類数

肺がん 24（７） 17
肝がん 14（２） 12
胃がん 12（３） 11
乳がん 12（２） 10
糖尿病 12（２） ９

アルツハイマー病 ９（２） ５
注：�作用機序、技術分類（低分子、バイオ、コンビネーション、ワクチン）の

記載が一致した開発品目を一つの種類として集計した。
　　肝がんにおいては作用機序非開示の２件を除いて種類数を集計した。
出所：図１に同じ
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疾患名 治療満足度
（2014年度）

薬剤貢献度
（2014年度）

開発件数
2013年１月 2014年１月 2015年５月

アルツハイマー病 16.7％ 43.8％ 9 10 9
膵がん 16.9％ 38.5％ 3 5 2
血管性認知症 17.9％ 42.9％ 0 0 0
統合失調症 26.0％ 64.4％ 5 8 5
線維筋痛症 26.7％ 36.5％ 1 1 1
多発性硬化症 30.1％ 48.4％ 3 3 3
糖尿病性神経障害 33.7％ 56.1％ 1 1 1
肺がん 37.3％ 72.5％ 19 24 24
NASH／非アルコール性脂肪肝炎 38.9％ 48.3％ 1 1 1
糖尿病性腎症 40.5％ 59.4％ 2 5 7
パーキンソン病 43.6％ 72.3％ 3 3 4
神経因性疼痛 44.0％ 64.5％ 3 3 5
SLE／全身性エリテマトーデス 46.1％ 73.4％ 6 8 5
うつ病 46.7％ 75.8％ 10 12 9
乾癬 47.1％ 72.7％ 7 7 6
不安神経症 48.1％ 75.8％ 2 2 1
アトピー性皮膚炎 49.3％ 73.7％ 2 5 4
糖尿病性網膜症 51.9％ 49.2％ 3 3 0
腹圧性尿失禁 52.9％ 61.4％ 0 0 0
CKD／慢性腎臓病 55.1％ 56.7％ 11 10 7
むずむず脚症候群 56.4％ 61.5％ 1 0 0
COPD／慢性閉塞性肺疾患 57.0％ 73.5％ 6 5 7
PAD／末梢動脈疾患 58.1％ 69.8％ 2 3 2
変形性関節症 60.8％ 57.4％ 1 1 2
MRSA 61.5％ 80.5％ 2 2 1
脳出血（含くも膜下出血） 62.3％ 63.5％ 0 0 1
脳梗塞 63.3％ 76.5％ 5 3 8
過活動膀胱症候群 63.4％ 76.7％ 4 2 0
てんかん 63.6％ 78.1％ 9 10 6
悪性リンパ腫 64.0％ 75.0％ 12 15 16
肝がん 64.6％ 64.6％ 13 16 14
IBS／過敏性腸症候群 65.8％ 71.4％ 6 4 3
睡眠時無呼吸症候群 67.1％ 51.6％ 0 0 0
関節リウマチ 67.5％ 89.6％ 15 10 10
機能性胃腸症 67.6％ 69.8％ 2 1 0
白血病 67.6％ 81.5％ 8 13 12
子宮内膜症 67.7％ 71.2％ 3 3 5
子宮頸がん 68.1％ 65.5％ 2 2 2
IBD／炎症性腸疾患 68.9％ 84.8％ 13 13 9
骨粗鬆症 70.9％ 81.5％ 5 4 6
乳がん 73.7％ 80.6％ 22 19 12
HIV・エイズ 76.2％ 86.5％ 1 1 0
片（偏）頭痛 78.2％ 81.8％ 0 0 0
胃がん 78.6％ 72.9％ 12 10 12
大腸がん 79.5％ 70.1％ 7 9 7
糖尿病 79.8％ 93.9％ 30 18 12
前立腺がん 81.1％ 78.0％ 9 8 2
慢性 B 型肝炎 81.4％ 88.6％ 2 1 0
心不全 81.5％ 85.5％ 4 4 7
緑内障 82.1％ 70.9％ 0 1 2
不整脈 83.3％ 85.1％ 4 2 1
副鼻腔炎 84.1％ 74.1％ 0 1 1
前立腺肥大症 84.7％ 81.0％ 4 2 1
慢性 C 型肝炎 85.1％ 91.0％ 5 7 3
脂質異常症 86.5％ 92.3％ 4 7 8
アレルギー性鼻炎 88.9％ 88.7％ 5 8 5
心筋梗塞 91.3％ 88.2％ 9 9 7
喘息 91.5％ 88.7％ 11 14 12
高尿酸血症・痛風 92.8％ 88.2％ 1 1 2
高血圧症 98.9％ 95.1％ － － 3

表３　治療満足度・薬剤貢献度（2014年度）別に見た各疾患での開発件数推移（2015年５月時点）
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　医薬品産業は、疾病や外傷による症状の軽減や
疾病そのものの治癒を目指し、多くの医薬品を上
市してきた。また、上市後も適正に使用されるよ
う情報を提供してきた。しかしながら、スポーツ
の世界では、「ドーピング」という本来の医薬品の
目的とは異なる使われ方が、しばしば問題となっ
ており、日本をはじめ世界各国で、アンチ・ドー
ピング活動が行われている。
　そこで今回は、アンチ・ドーピング活動におけ
る禁止物質を整理するとともに、日本における
ドーピングの現状を調査し、製薬産業のアンチ・
ドーピングへの取り組みについて記す。

ドーピングにおける禁止物質・禁止方法

　ドーピングに関する規則は、世界アンチ・ドー
ピング機構（WADA：World Anti-Doping Agen-
cy）が作成した世界ドーピング防止規定１）に記さ
れており、本規定が国際的な基準となっている（表
１－a）。また、日本アンチ・ドーピング機構（JADA：
Japan Anti-Doping Agency）は、それを元に日本
ドーピング防止規定を作成している。ドーピング
違反の対象となる「禁止物質」、「禁止方法」は、
WADA が作成する禁止表国際基準に掲載されて
いる２）（表１－b）。
　禁止表は「常に禁止される物質と方法〔競技会

（時）及び競技会外〕）」、「競技会において禁止され
る物質と方法」、そして、「特定競技において禁止

アンチ・ドーピングの取り組みについて

医薬産業政策研究所　主任研究員　土屋孝範

１）�World Anti-Doping Code 2015（Code）（日本語翻訳）, http://www.playtruejapan.org/downloads/code/wada_code_2015_ 
jp.pdf〔最終アクセス日 2015/05/27〕

２）�2015年禁止表国際基準（日本語版）, http://www.playtruejapan.org/downloads/prohabited_list/2015_ProhibitedList_JP_ 
20150514.pdf〔最終アクセス日 2015/05/27〕

・�競技者の検体に、禁止物質又はその代謝物若しくはマーカー
が存在すること

・�競技者が禁止物質若しくは禁止方法を使用すること又はその
使用を企てること

・検体の採取の回避、拒否又は不履行
・居場所情報関連義務違反
・�ドーピング・コントロールの一部に不当な改変を施し、又は

不当な改変を企てること
・禁止物質又は禁止方法を保有すること
・�禁止物質若しくは禁止方法の不正取引を実行し、又は、不正

取引を企てること
・�競技会（時）において、競技者に対して禁止物質若しくは禁

止方法を投与すること、若しくは投与を企てること、又は、
競技会外において、競技者に対して競技会外で禁止されてい
る禁止物質若しくは禁止方法を投与すること、若しくは投与
を企てること

・違反関与
・特定の対象者との関わりの禁止

表１－a　ドーピングの定義

常に禁止される物質と方法（競技会（時）および競技会外）
禁 止 物 質

S0．無承認物質
S1．蛋白同化薬
S2．�ペプチドホルモン、成長因子、関連物質

および模倣物質
S3．ベータ２作動薬
S4．�ホルモン調節薬および代謝調節薬
S5．利尿薬および隠蔽薬

禁 止 方 法
M1．�血液および血液成分の操作
M2．�化学的および物理的操作
M3．遺伝子ドーピング

競技会（時）に禁止される物質と方法
禁 止 物 質

S6．興奮薬
S7．麻薬
S8．カンナビノイド
S9．糖質コルチコイド

特定競技において禁止される物質
P1．アルコール
P2．ベータ遮断薬

表１－b　2015年禁止表国際基準の構成

出所：World Anti-Doping Code 2015（Code）（日本語翻訳）
　　　2015年禁止表国際基準（日本語版）
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される物質」に分類されている。気管支喘息や高
血圧、痛風、花粉症、乳癌などの治療に一般的に
使用されるものが指定されているが、世界中で医
薬品としては全く承認されていない物質（開発中、
開発中止品、動物用薬）などについても禁止物質
として記載されている。また、禁止表はオープン
リストでの記述になっており、禁止物質と類似の
化学構造や作用を有する場合は、たとえ禁止表に
該当する物質名が記載されていなくても禁止の対
象になる。
　前田ら３）によると、調査の対象とした病院にお
いて採用されている医薬品1,324品目のうち、179
品目（13.5％）が禁止薬物に該当するものであり、
また処方箋ベースにおいても全体の10.6％に禁止
薬物が含まれていることを報告している。日常的
に処方されている医薬品が、禁止薬物となってし
まうことは決して珍しいものではないことがわか
る。
　禁止物質に加えて、監視プログラムが設定され
ている。これは、現時点においては検出されても
ドーピング違反とはならないが、該当する成分が
乱用されていないかどうか確認をするためのもの
である。高血圧治療剤として本邦で使用されてい
るテルミサルタンは、S4．ホルモン調節薬および
代謝調節薬の項で規定されている PPARδ 部分
作働薬の性質を有するため、本年１月から施行さ
れている2015年度の禁止表国際基準において監視
プログラムの１つとして加わった。

ドーピング検査の実施状況

　WADA から毎年発表される Anti-Doping Test-
ing Figures４）によると、競技会、競技会外におい
て2013年度は200,000件を超える検査が行われ、そ
のうち各国のアンチ・ドーピング機構が行った
ドーピング検査は133,004件であった。そのうち異
常な分析結果であることを示す ATF（Atypical 
Finding）は1,443件（1.1％）、違反が疑われる結果
で あ る こ と を 示 す AAF（Adverse Analytical 

Findings）は、1,541件（1.2％）であった。
　そのような中、日本では6,028件（世界第６位）
の検査が行われたが、前述のATFは２件（0.0％）、
AAF は11件（0.2％）と世界の集計結果と比較し
て低い水準となっている。また、最終的なドーピ
ング違反例も2008年から2014年についてJADAの

「ドーピング防止規律パネル決定報告」によると、
年間３～10件程度であり、違反物質として検出さ
れた成分数は延べ51であったと報告されている。
　これらの違反物質を、禁止表に基づいて分類す
ると、S1．蛋白同化剤（13件）、S5．利尿薬および
隠蔽薬（12件）、S6．興奮薬（12件）が多く、次い
でS3．ベータ２作用薬（５件）が続く（図２）。ま

３）�前田 直大ら，ドーピング対象となる医薬品の使用状況調査と管理体制の構築，医薬品情報学，14（4），179－183，2013
４）�2013 Anti-Doping Testing Figures, https://www.wada-ama.org/en/questions-answers/2013-anti-doping-testing-figures

〔最終アクセス日 2015/05/31〕

図１　�2013年度上位10か国の検体数と ATF/
AAAF 率

出所：�2013 Anti-Doping Testing Figures -Testing Au-
thority Report を元に作成

図２　ドーピング違反の原因となった禁止薬物分類

出所：�JADAホームページ「ドーピング防止規律
パネル決定報告」を元に集計
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た違反物質を成分別にみると、メチルエフェドリ
ン（８件）が最も多く、ヒドロクロロチアジド、
ツロブテロール（ともに３件）が続き、クレンブ
テロール、フロセミド、メチルヘキサンアミン（各
２件）が更に続いている（表２）。それぞれの成分
は一般用医薬品の感冒薬に含まれることが多いも
のや、気管支喘息、高血圧症等の治療でごく一般
的に用いられるものであった。
　禁止薬物を使用した理由をみると、競技者本人
が競技における技術や能力向上のために意識的に
使用している事例は少なく、ドーピング違反の意
識なしに海外製のサプリメントや一般用医薬品の
感冒薬を使用しまう「うっかりドーピング」が多
い。その一方で、ドーピング違反をしないよう医
療機関において医療関係者に競技者であることを
話していたにもかかわらず、禁止物質が処方され
てしまうなど、医療用医薬品が原因となっている
事例もある。日本ではまだこうした例は少数では
あるが、いずれにしても、こうした禁止薬物を使
用することにより、競技者は大会での記録抹消や、
一定期間の競技停止の制裁を受けることになって
しまう。

ドーピングを防ぐための活動

　アンチ・ドーピングは競技者が中心となって行
われるべきものであるが、ドーピング違反を防ぐ
ために競技者だけでなく、競技者を取り巻く関係

者への教育やJADAが公認するスポーツファーマ
シストの制度の導入などが行われてきた。こうし
た活動において、日本の製薬産業もアンチ・ドー
ピングに対する活動を行っており、2010年７月に
国際製薬団体連合会（IFPMA）とWADAとの間
で「スポーツにおけるドーピング活動防止に向け
ての協力に関する共同宣言」の調印、2013年６月
の日本製薬団体連合会（FPMAJ）と JADA、
WADA との間で「アンチ・ドーピング活動を推
進しスポーツの価値を守り育む」共同宣言、そし
て本年１月には「製薬業及びアンチ・ドーピング
に係る国際会議：～クリーンなスポーツ、社会の
ための新たな展開～」を開催するなど継続的な活
動を行ってきている。そして、こうした活動を通
じて、医療用医薬品、一般用医薬品、開発中の化
合物がドーピングとして使用されることの無いよ
う、情報の共有を図っていくことが謳われている。
　医師や薬剤師などの医療関係者に対して、医薬
品のドーピングに関する情報を提供すること、競
技者の新薬治験参加について十分な注意を払って
いくことは、「うっかりドーピング」の発生を未然
に防ぐ上で大事な活動である。
　測定手法の進歩、開発への関与もまた重要な活
動のひとつである。先に挙げた共同宣言や会議で
も検討されていることであるが、特に開発品目に
関する情報を早めにアンチ・ドーピング活動を行
っている機関に提供するとともに、市販後のドー
ピング使用を防ぐための方策、そして、万が一体
内に入れた場合であっても、該当の物質が測定可
能となる方法を早期に確立することもドーピング
防止の観点から重要になってくる。こうした取り
組みとしては、持続性エリスロポエチン受容体活
性化薬の例がある。同物質は市販と同時にドーピ
ング用薬として使用されることが予想されていた
ため、製薬企業がWADAや検査機関と協力して、
市販前に測定法を開発し、ドーピングの防止、検
出に貢献していたという実際の事例も報告されて
いる６）。

成分名 分類 件数
メチルエフェドリン S6 ８
ヒドロクロロチアジド S5 ３
ツロブテロール S3 ３
クレンブテロール S1５） ２
フロセミド S5 ２
メチルヘキサンアミン S6 ２

表２　�ドーピング違反の原因成分〔２件以上〕（延
べ51成分）

出所：図２に同じ

５）�クレンブテロールは、作用機序からみると S3．ベータ２作用薬であるが、蛋白同化作用が強力であり、筋肉増強目的で
使用されることがあるため、S1．蛋白同化薬の１つとして分類されている。

６）�鈴木 秀典，国際的なアンチ・ドーピング活動の新展開，モダンメディア，2013，59（10），261－264，2013
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おわりに

　ドーピングはスポーツの公平性を失わせるだけ
でなく、スポーツに対する信頼も失う行為である。
また、意図しないドーピングは、競技者の活躍の
場を奪うだけでなく、競技者が積み上げてきたも
のに泥を塗る結果にもなってしまうものである。
一方、製薬産業としても、本来とは異なる目的の

ために医薬品が使用されるドーピングは決して許
せるものではない。世界中から多くの競技者が集
まる2019年のラグビーワールドカップ、2020年の
東京オリンピック開催に向けて盛り上がりを見せ
る中、ドーピング違反撲滅に向け、日本の製薬産
業の貢献に期待できるのではないだろうか。
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主な活動状況（2015年３月～2015年６月）

３月 １日 政策研ニュース No.44発行

20日 講演 「Regulatory Science for New Drug Development and 
Pharmacological Research：Industry Perspective」
医薬産業政策研究所　首席研究員　小林和道

（第88回日本薬理学会年会にて）

27日 講演 「新薬開発のグローバル化に向けて－産業界の視点－」
医薬産業政策研究所　首席研究員　小林和道

（日本薬学会第135年会にて）

31日 リサーチペーパー・シリーズ
No.64発行

「Patient-Centeredの促進に伴うPatient Reported Outcome
の新薬開発への適用に関する研究」
医薬産業政策研究所　首席研究員　小林和道

５月 26日 講演 「製薬産業の現状と課題」
医薬産業政策研究所　所長　奥田　齊

（多摩大学　医療・介護ソリューション研究所　ヘルスケア
講座にて）

28日 産業レポート No.５発行 「製薬産業を取り巻く現状と課題～よりよい医薬品を世界
へ届けるために～」
　第三部：社会環境とビジネス構造
医薬産業政策研究所

６月 10日 リサーチペーパー・シリーズ
No.65発行

「製薬企業とベンチャー企業とのアライアンスにおける意
識のギャップに関する研究」
医薬産業政策研究所　前首席研究員　小林和道

19日 講演 「製薬産業の現状と課題」
医薬産業政策研究所　所長　奥田　齊

（東京医科歯科大学　疾病予防科学概論　講義にて）

レポート・論文紹介（2015年３月～）

Patient-Centered の促進に伴う Patient Reported Outcome の新薬開発への適用に関する研究
� （リサーチペーパー・シリーズ No.64）
　　医薬産業政策研究所　首席研究員　小林和道
　　2015年３月

製薬産業を取り巻く現状と課題～よりよい医薬品を世界へ届けるために～� （産業レポート No.５）
　第三部：社会環境とビジネス構造
　　医薬産業政策研究所
　　2015年５月

政 り策 研 だ よ
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O P I R メ ン バ ー 紹 介

　OPIR に新メンバーが加わりましたので、以下に紹介します。

①名前　　　②出身大学（大学院）　　　③所属　　　④興味のあるテーマ、抱負

〈2015年４月１日より〉
①　赤羽　宏友（主任研究員）
②　東京理科大学大学院薬学研究科修士課程修了
③　Meiji Seika ファルマ株式会社
④　�入社以来15年間、研究所にて創薬・開発ステー

ジにおける化合物（低分子およびバイオ医薬）
の薬効薬理評価の仕事に従事してきました。
現在の医薬品産業には、医薬品に対する社会
の多様なニーズに対応しながら、成長産業と
して日本経済を牽引していくことが求められ
ています。今後、これまでの研究現場での経
験を活かしつつ、新たに医薬品開発に関する
業界全体の視点を加えて、特に日本のバイオ
医薬産業の発展に貢献できる仕事ができれば
と考えています。

〈2015年４月１日より〉
①　鈴木　雅（主任研究員）
②　�東京大学大学院薬学系研究科 修士課程修了 
　　薬学博士
③　田辺三菱製薬株式会社
④　�自己免疫疾患、呼吸器疾患、代謝性疾患、腎

疾患と幅広い薬理研究に従事した後、研究企
画業務に携わってまいりました。超高齢社会
において、国による健康・医療戦略の推進や、
ICT技術の発展による健康管理やヘルスケア
ビジネスの広がり等、医療を取り巻く環境が
大きく転換を迎える中で、医薬品産業の果た
すべき役割をもう一度見つめ直し、今後の発
展のために意義のある情報発信をしていきた

いと考えております。よろしくお願いいたし
ます。

〈2015年４月１日より〉
①　戸邊　雅則（主任研究員）
②　東京工業大学　大学院生命理工学研究科
　　修士課程修了　博士（理学）
③　大日本住友製薬株式会社
④　�約20年間にわたり炎症疾患・免疫疾患・中枢

疾患等の様々な疾患領域に関する創薬化学研
究に携わってまいりました。昨今の医薬品産
業を取り巻く事業環境が大きく変化する中
で、新薬創出の難易度は益々高まってきてお
り、研究開発の在り方を真剣に考える時代が
到来しております。医薬産業政策研究所では、
研究開発の視点から医薬産業における様々な
課題を検討し、革新的医薬品創出のための有
意義な提言を発信したいと考えております。

〈2015年４月１日より〉
①　西角　文夫（首席研究員）
②　筑波大学大学院医科学研究科
③　大日本住友製薬株式会社
④　�研究所で薬効薬理を担当後、事業開発部門、

海外事業部門に勤務し、直近は米国の現地法
人に出向しておりました。医薬産業をこれま
でとは異なった視点で考える機会をいただ
き、身が引き締まる思いです。研鑽を積み、
質の高いイノベーションをいかに安く、いか
に早く実現するかを考えたいと思います。

製薬企業とベンチャー企業とのアライアンスにおける意識のギャップに関する研究
� （リサーチペーパー・シリーズ No.65）
　　医薬産業政策研究所　前首席研究員　小林和道
　　2015年６月
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