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「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制の
あり方に関する検討会」報告書

３. 小児用医薬品の開発促進に資する薬事審査等のあり方
（４）検討会後の対応状況

検討会の議論を踏まえ、次の通知を発出した。

・「成人を対象とした医薬品の開発期間中に行う小児用医薬品の開発計画の策定について」（令和6
年1月12日医薬薬審発 0112 第３号厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知）

・「成人を対象とした医薬品の開発期間中に行う小児用医薬品の開発計画の策定について」の一部改

正について（令和6年3月29日医薬薬審発0329第1号厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知）

・成人を対象とした医薬品の開発期間中に行う小児用医薬品の開発計画の作成についての質疑応答集

（Q&A）について（令和6年3月29日厚生労働省医薬局医薬品審査管理課事務連絡）

また、令和 6 年度予算事業により小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センターを PMDA内に設置し、
小児用医薬品の開発に関する相談体制を強化する予定。開発優先度の明確化や、小児剤形の利用促進

策について、検討会での議論も踏まえ、引き続き検討を進めていく。

3https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001248959.pdf

希少疾病等に用いる医薬品について海外においてのみ検証的な臨床試験が
実施されている場合における日本人データに係る基本的考え方について

（医薬薬審発1023第3号）（課長通知：令和６年10 月23 日）

https://www.mhlw.go.jp/hourei/doc/tsuchi/T241024I0020.pdf
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「医薬品の条件付き承認の取扱いについて」
の一部改正について

（医薬薬審発1023第２号）（課長通知：令和６年10 月23 日）

https://www.mhlw.go.jp/hourei/doc/tsuchi/T241024I0010.pdf

改正による対象品目への
追記部分のみ抜粋
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研究全体の目的：

 これまでに小児がん・小児希少難病性疾患を対象に国内で承認された医薬品（分子標的薬
等）を対象に承認申請パッケージ等の評価、類型化を行い、各類型・課題における新たな具
体的開発・承認推進のためのスキームの検討を行う

 日本に馴染む新たな審査基準・承認申請データパッケージ・承認後の追加データの収集など
の在り方、また、これらスキームに実効性を持たせるための体制・インセンティブ・規制の枠組み
等も含めて包括的な提言を作成する

使用経験のみを目的とするような2-3例を集めるだけの臨床試験は実施しない6
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現在の課題

発出された各種通知等に基づき社会全体が協力して必要な医薬品を
必要な患者さんに迅速に届けられるようにすること

たとえば、海外で小児がんに対して薬事承認されている医薬品が

国内で臨床試験を実施することが困難である等の理由により

「条件付き承認」となる可能性がある場合

• どの様な条件であれば受け入れ可能か
• 必要な情報を収集するためにどのような協力が可能か

9

以下参考資料
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「第1回創薬力の強化・安定供給の
確保等のための薬事規制のあり方
に関する検討会」 資料1

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001118997.pdf



「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制の
あり方に関する検討会」報告書

３. 小児用医薬品の開発促進に資する薬事審査等のあり方
（１）背景

小児用医薬品の開発は、日本だけでなく国際的にも、市場規模が小さいことや治験実施の困難さ

（症例集積性、コスト）等の理由から、一般的に開発が進みにくいことが指摘されている。近年拡

大が懸念されている「ドラッグ・ロス」の問題においても、特に、希少疾病用とともに、小児用の

ドラッグ・ロスが課題となっている。これまで、我が国では、特定用途医薬品指定制度の創設、再

審査期間の運用見直し等（小児に対応した治験環境の整備や薬価上の措置を含む。）の対応を進め

てきたが、更なる取組による小児用医薬品の開発促進が求められている。

欧米では、その対策の一つとして、成人の医薬品開発時に小児用医薬品の開発計画策定を義務づ

ける等の取組を行っている。欧米の制度を参考にしつつ、我が国の状況も踏まえながら、小児用医

薬品開発を成人用と同時に進めるための仕組みや、その実効性を高めるための対応を検討した。
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https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001248959.pdf

「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制の
あり方に関する検討会」報告書

３. 小児用医薬品の開発促進に資する薬事審査等のあり方
（２）検討会における議論

検討会では、従来行われていた小児用医薬品の開発を促進するための施策として、特定用途医薬

品指定制度（図３、４）や、再審査期間の運用（図５）について紹介された。このほか資料3に基
づいて議論が行われた。

また、参考人として出席した令和４年度厚生労働科学特別研究「小児がん及び小児希少難治性疾

患に係る医薬品開発の推進制度に資する調査研究」の研究代表者（東京理科大学薬学部薬学科・鹿

野真弓教授）から、小児がん及び小児希少難治性疾患に係る医薬品開発の推進に資する調査研究の

結果（海外制度の調査や国内関係者へのアンケート調査の結果）について報告された4。
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https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001248959.pdf
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「第２回創薬力の強化・安定供給の
確保等のための薬事規制のあり方
に関する検討会」 資料3

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf

「第２回創薬力の強化・安定供給の
確保等のための薬事規制のあり方
に関する検討会」 資料3

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf
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「第２回創薬力の強化・安定供給の
確保等のための薬事規制のあり方
に関する検討会」 資料3

https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001131778.pdf

（３）対応の方向性

欧米同様に小児用医薬品の開発を義務付けるべきではないかという意見がある一方、 義務化すること

で成人を含めて我が国での医薬品開発が滞る可能性も考えられる。義務化されている欧米においても、実

際には、免除や猶予の規定があり、その適用を求めて企業と審査当局との間で多くの折衝が行われており、

また、小児剤形について同時開発は必ずしも達成できていない、という意見もある。

このため、新有効成分、新効能の医薬品については、成人用の開発時に、企業判断で小児用の開発計画

を策定し、PMDAが確認する仕組みを設ける必要があることとした。この際、必ずしも成人と小児において適

応症が同一とは限らず、例えば、がんを対象とした分子標的薬の場合、成人と小児でがんの種類が異なっ

ていても、その分子標的または作用機序に共通性があれば、確認の対象となり得るとした。また、企業に よ

る開発計画策定を促すインセンティブについても別途検討が必要とした。既承認医薬品については、特定

用途医薬品指定制度を引き続き活用しつつ、更なる活用に向けた制度のあり方を検討することとした。

さらに、小児用の開発の優先度については、企業の判断によるほか、専門学会等の要望や評価を踏まえ、

優先度に関する検討を行い、結果を公表することにより、企業の開発計画に示唆を与え、優先度の高い品

目の開発に関して産官学で協力がしやすく なることが期待される。

また、小児用医薬品の開発にはコストを要するものの、成人に比べて市場規模は小さく、コストの回収が

困難である。開発コストの低減に資するため、国内で小児の治験を実施することなく承認申請可能なケース

を整理し、明確化すべきと考えられた。
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https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001248959.pdf

「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制の
あり方に関する検討会」報告書より抜粋。青字は小川着色。



（３）対応の方向性（続き）

このため、以下のような取組により、小児の治験実施の要否に関する考え方を整理し、明確化す
べきとした。

• 国際的に用いられているモデリング＆シミュレーション（M&S）の活用や、海外データ、文献情
報等により有効性・安全性が説明できる場合を整理し、明確化する。

• 新有効成分や新効能医薬品については、少なくとも 10-12 歳以上の小児において は、一定
の条件を満たせば、成人の承認申請時に併せて評価可能な場合があること（「成人と合わせ
て評価可能な小児（10歳又は12歳以上の小児）の臨床評価の留意点について」（ 令和２年６
月 30 日厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課事務連絡））を周知する。

上記に関する相談への対応を含め、PMDAに小児用医薬品に特化した相談枠を新設すべきとさ
れた。 加えて、企業が小児に特化した剤形を開発した場合でも、対象患者数が少ない等により医
療機関や薬局が当該剤形を採用せず、実際の利用が進まないという指摘があることから、小児
剤形を利用しやすくなる仕組みを検討すべきこととした。
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https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001248959.pdf

「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制の
あり方に関する検討会」報告書より抜粋。青字は小川着色。

「創薬力の強化・安定供給の確保等のための薬事規制の
あり方に関する検討会」報告書

３. 小児用医薬品の開発促進に資する薬事審査等のあり方
（４）検討会後の対応状況

検討会の議論を踏まえ、次の通知を発出した。

・「成人を対象とした医薬品の開発期間中に行う小児用医薬品の開発計画の策定について」（令和6
年1月12日医薬薬審発 0112 第３号厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知）

・「成人を対象とした医薬品の開発期間中に行う小児用医薬品の開発計画の策定について」の一部改

正について（令和6年3月29日医薬薬審発0329第1号厚生労働省医薬局医薬品審査管理課長通知）

・成人を対象とした医薬品の開発期間中に行う小児用医薬品の開発計画の作成についての質疑応答集

（Q&A）について（令和6年3月29日厚生労働省医薬局医薬品審査管理課事務連絡）

また、令和 6 年度予算事業により小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センターを PMDA内に設置し、
小児用医薬品の開発に関する相談体制を強化する予定。開発優先度の明確化や、小児剤形の利用促進

策について、検討会での議論も踏まえ、引き続き検討を進めていく。

20https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001248959.pdf



21https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001118959.pdf

「第1回創薬力の強化・安定供給の
確保等のための薬事規制のあり方
に関する検討会」 資料3-2
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https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001118959.pdf
厚生労働省医薬・生活衛生局実施「第1回創薬力の強化・安定供給の
確保等のための薬事規制のあり方に関する検討会」
資料3-2：「小児用医薬品の開発促進に資する薬事審査等のあり方につい
て」より
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厚生科学審議会
医薬品医療機器制度部会
令和6年６月６日 資料１

24https://www.pmda.go.jp/about-pmda/news-release/0073.pdf

PMDA令和6年7月1日付
プレスリリースより



PMDA小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センター
における業務開始について

（相談枠の新設と相談手数料の補助）
今般、小児・希少疾病等の医療上必要な医薬品の開発・導入を促進する観点から、PMDA の既存の体制を強化するととも

に、小児・希少疾病等の医薬品の薬事開発上必要な相談環境を整備するため、 次の相談を開始します。

➢ 小児用医薬品開発計画確認相談

➢ 希少疾病用医薬品優先審査品目該当性相談

➢医薬品申請データパッケージ相談（医療上の必要性の高い未承認薬･適応外薬検討会議における開発公募品）

➢ 医薬品申請データパッケージ相談（医師主導治験による開発品）

また、「令和6年度小児・希少疾病用医薬品等薬事相談センター事業」の一環として、これら相談の相談手数料の一部又は

全部を国庫補助により助成します（※）。

こうした取組により、

➢ 小児用医薬品の開発計画の策定を企業等に促し、PMDAが確認する対応の促進

➢ 希少疾病用医薬品指定の早期化・拡大

➢「医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議」における開発公募品の開発の加速化

を図ります。
25https://www.pmda.go.jp/about-pmda/news-release/0073.pdf

PMDA令和6年7月1日付
プレスリリースより
青字は小川着色
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https://www.mhlw.go.jp/content/11121000/001273100.pdf


