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第１ 意見の趣旨 

 医薬品の条件付き早期承認制度について、以下の事項を求める。 

１ 医薬品の条件付き早期承認制度は、直ちにその運用を停止すべきである。 

２ 同様の制度を導入する場合には、薬機法の改正により、法律をもってその要件・効

果等を定めるべきである。 

３ 法律をもって導入する場合には、以下の内容を含むものとすること。 

(1) 対象品目の適応疾患は、生命に重大な影響がある疾患（致死的な疾患）及び病気

の進行が不可逆的で、日常生活に著しい影響を及ぼす疾患に限ること。 

(2) 対象品目に予防薬を含めないこと。 

(3) 承認条件は、検証的臨床試験の実施による有効性及び安全性の証明を必須とする

こと。 

(4) 承認条件の確認期限は、要求する調査等の実施に必要な最低限の期間を品目ごと

に定めること。 

(5) 承認条件を満たさなかった場合の効果（承認取消）を制度上明確に定めること。 

 

第２ 意見の理由 

１ 制度の導入 

 厚生労働省は、平成２９年１０月２０日医薬品審査管理課長通知「医薬品の条件付

き早期承認制度の実施について」をもって、条件付き早期承認制度（以下、「本制度」

という）を開始した。これは、重篤な疾患であって有効な治療方法が乏しく患者数が

少ない疾患等を対象とする医薬品において、我が国での治験実施が困難、あるいは治

験の実施にかなりの長期間を要する場合に、検証的臨床試験の成績を求めることなく、

市販後に必要な調査等を実施することを承認条件として製造販売承認を行う制度とさ

れる。 

 薬機法７９条１項は、「この法律に規定する許可、認定又は承認には、条件又は期
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限を付し、及びこれを変更することができる」としており、これに基づいて、検証的

臨床試験の成績が得られていない医薬品を承認条件付きで承認する運用はこれまでに

も行われてきた。 

 本制度は、このような承認条件にかかる取扱い等を整理し、明確にすることにより、

企業における開発予見性を高め、早期の実用化を推進するものとされている。 

 

２ 従来の承認条件の運用－イレッサの教訓 

 しかし、従来の承認条件の運用には多くの問題があった。承認条件の不適切な運用

により重大かつ大規模な副作用被害をもたらした典型例が抗がん剤イレッサである。 

(1) 日本における経過 

 抗がん剤イレッサは、２００２年７月、承認申請からわずか５か月あまりという

異例のスピードで、世界で最初の承認を日本で取得した。承認時には腫瘍縮小効果

を主要評価項目とする第Ⅱ相臨床試験の結果しか得られておらず、延命効果を主要

評価項目とする第Ⅲ相臨床試験の実施が承認条件とされた。 

 しかし、承認直後から間質性肺炎の副作用が多発し、承認からわずか３か月後の

２００２年１０月に緊急安全性情報が発出された。 

 イレッサは、日本での承認後、海外で行われた第Ⅲ相臨床試験で相次いで延命効

果の証明に失敗したが、日本では特段の措置はとられなかった。その間にも副作用

死の報告は続き、間質性肺炎等による副作用死の報告数は、承認から半年で１８

０人、２年半で５５７人に及んだ。 

 さらにイレッサは、承認条件とされた国内での第Ⅲ相臨床試験でも延命効果

を示すことができなかった。にもかかわらず承認は継続され、条件を満たさな

くても承認に影響が及ばない『承認条件』の法的意味の曖昧さが浮き彫りとな

った。 

 その後イレッサは、特定の遺伝子変異のある患者には延命効果があるとする

臨床研究結果が発表され、再審査を経て、適応をＥＧＦＲ遺伝子変異陽性の患

者に限定する大幅な適応限定がなされたが、このように対応が遅れる間に副作

用死の報告は８００人を超えていた。 

 

(2) 米国及びＥＵにおける対応 

 一方、米国では、第Ⅱ相試験までの結果で迅速承認制度に基づく承認を行ったも

のの、第Ⅲ相試験で延命効果が否定されると速やかに新規患者への投与を禁止した。 

 またＥＵでは、延命効果の証明に失敗したことで、アストラゼネカ社が自ら承認

申請を取り下げ、ＥＧＦＲ遺伝子変異陽性患者に関する研究結果が示された後に、

限定された適応の下で承認された。 

 このように、海外では、第Ⅲ相試験による延命効果の証明を要求することで、副

作用被害の発生が最小限にとどめられたのに対し、延命効果を否定する試験結果が

相次いだにも拘わらず漫然と承認を継続し、被害を拡大させた日本の運用の杜撰さ

が際立った。 

 



 

- 3 - 

(3) 薬害肝炎検証・再発防止委員会最終提言 

 このようなイレッサの教訓をふまえて、薬害肝炎事件の検証及び再発防止のため

の医薬品行政のあり方検討委員会最終提言（２０１０年４月）は、「承認条件を付

すにあたっては、内容、期間等を明確にし、調査等を企業に指示する場合、調査等

の目的が正確に伝わり合理的な計画が策定されるよう、指示内容及びその根拠を公

表し、企業の実施状況についても公表すべきである。可及的速やかに承認条件に基

づく調査・試験を実施し、その結果を速やかに提出することを厳格にする必要があ

る。また、提出された情報の評価やそれに基づく措置を迅速に行い、公表する必要

がある。」と述べ、承認条件制度の改善を求めた。 

 

３ 条件付き早期承認制度の問題点 

(1) 対象品目 

① 適応疾患が不当に拡大されるおそれがある 

 本制度は、対象品目について、適応疾患の重篤性を要件としているが、その該

当基準は次の通りとされている。 

 以下に分類して総合的に評価した結果、適応疾患が重篤であると認められる

こと 

１）生命に重大な影響がある疾患（致死的な疾患）であること 

２）病気の進行が不可逆的で、日常生活に著しい影響を及ぼす疾患であること 

３）その他 

 しかし、「重篤」という用語そのものが曖昧であり、「３）その他」が含まれ

ることにより考慮できる要素が全く限定されていないこと、及び内実が不明確な

「総合的に評価」という方法がとられることによって、適応疾患が不当に拡大す

るおそれがある。 

 対象品目は上記１）または２）に該当するものに限定すべきである。 

 

② 予防薬を対象とすべきではない 

 本制度は、対象品目の有用性について、次のように定めている。 

 以下に分類して総合的に評価した結果、医療上の有用性が高いと認められる

こと 

１）既存の治療法、予防法又は診断法がないこと 

２）有効性、安全性、肉体的・精神的な患者負担の観点から、医療上の有用性

が既存の治療法、予防法又は診断法より優れていること 

 ここで、既存の予防法との比較が考慮要素とされていることからすると、本制

度は、治療薬のみならず予防薬にも適用することを想定しているのかもしれない

が、そうだとすれば不適切である。 

 治療薬の場合、本制度の対象品目の適応となる患者は、現に早期の治療の必要

性が高い患者であり、かつ少数であることが想定される。したがって、新規治療

薬への早期アクセスの必要性が高い一方で、検証的臨床試験の実施に困難が伴う

ことが、条件付き早期承認制度を適用する根拠とされるものと考えられる。しか
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し、予防薬は健康人に対して投与されるものであり、投与対象も多数であるから、

例外的な早期アクセスを認める必要性は乏しいし、検証的臨床試験の実施にも困

難はない。加えて、安全性に問題があった場合には、被害規模が大きくなるおそ

れがある。よって、予防薬については、検証的臨床試験を実施せず有効性・安全

性の確認が不十分な医薬品を投与することは許されるべきではない。 

 本制度の対象に予防薬が含まれないことを明確にすべきである。 

 

(2) リアルワールドデータの利用 

 本制度が適用される医薬品の承認の際に、製造販売後に当該医薬品の有効性、安

全性の再確認等のために必要な調査等の実施を条件として付すこととするとし、そ

の調査等について、「現在整備が進められている MID-NET 等の医療情報データベー

スや患者レジストリー等を活用した調査についても、必要に応じて承認条件として

実施を求める調査等として活用することができるものとする」としている。 

 しかし、医薬品は、検証的臨床試験による有効性及び安全性の確認を経た上で承

認するのが大原則であり、本制度は、このような本来承認時になされるべき有効性

・安全性の確認をしていない医薬品を承認するものである（その意味で、有効性・

安全性の「再確認」という用語は不適切である）。例外的にこれを認めるとしても、

できるだけ速やかに通常承認の医薬品と同等の有効性及び安全性の確認がなされな

ければならないのであり、検証的臨床試験の実施による有効性及び安全性の証明は

承認条件として必須とされるべきである。 

 いわゆるリアルワールドデータを利用した手法は研究が緒について間もない段階

であり、有効性・安全性の確認について検証的臨床試験と同等の信頼性を有するこ

とは確認されていない。そのため、海外においても、リアルワールドデータを利用

した手法を検証的臨床試験に代えることは行われていない。 

 リアルワールドデータを利用した調査の実施のみを承認条件として本制度を適用

することは決して許されるべきではない。 

 

(3) 承認条件の確認期限 

 本制度は、承認条件について、「基本的には再審査時に条件が満たされことの確

認を行う」としている。 

 しかし、検証的臨床試験による有効性及び安全性の確認を経ていない例外的な使

用はできる限り短期間にとどめるべきであり、承認条件を満たしたことの確認が再

審査期間である８年後では遅きに失し、「可及的速やかに承認条件に基づく調査・

試験を実施し、その結果を速やかに提出することを厳格にする必要がある。また、

提出された情報の評価やそれに基づく措置を迅速に行い、公表する必要がある」と

した薬害肝炎検証会議最終提言の趣旨にも反する。 

 承認条件の確認期限については、要求する調査等の実施に必要な最低限の期間を

品目ごとに定めるべきである。 
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(4) 条件を満たさなかった場合の法的効果 

 前述の通り、イレッサにおいては、承認条件とされた第Ⅲ相臨床試験で延命効果

を示すことができなかったにも拘わらず、承認が継続された。その一因として、承

認に条件を付することができることを定めた当時の薬事法に、条件を満たさなかっ

た場合についての法的効果が明記されていなかったことが挙げられるが、この点に

おいては現行の薬機法７９条１項も同様である。そして、本件通知においても、承

認条件として要求される調査で期待された有効性及び安全性が確認されなかった場

合にとられる措置については記載がない。 

 本制度は、製造販売承認において本来要求される検証的臨床試験の結果を待たず

例外的に承認を与えるものであり、その性格は、承認条件として要求される方法（検

証的臨床試験とすべきことは前述した）による有効性及び安全性の確認がなされる

までの暫定的な承認というべきである。したがって、かかる有効性及び安全性の確

認がなされず、承認条件が満たされなかった場合には、速やかに承認が取り消され

るべきである。 

 このような運用を確実なものとするため、承認条件が満たされなかった場合の法

的効果（承認取消）を制度上明確に定めるべきである。 

 

４ 法改正の必要性 

 本制度は、検証的臨床試験をもって有効性・安全性を確認する承認制度の原則に対

する例外を制度化するものである。しかも、承認条件として要求する調査をリアルワ

ールドデータを用いた調査で足りるとするのは、臨床試験をもって有効性・安全性を

確認するという長年にわたって維持されてきた運用の重大な変更である。にもかかわ

らず、本制度は、きわめて短期間に、国会での審議も、パブリックコメントも行われ

ないまま導入されており、十分な議論が尽くされていない。 

 承認制度の原則に対する例外という性格に照らせば、本制度は、本来は薬機法上の

根拠を必要とするものと考えられる。本制度の内容について、あらためて議論を尽く

し、薬機法にその要件、効果等を明確に定めるべきである。 

 また、法律をもって同様の制度を導入する場合には、前記第３項において述べた現

行制度の問題点を改めるべきである。 

以上 


