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患者申出療養 実施計画等評価表 

評価者   主担当： 直江 知樹        

副担当： 山崎 力、手良向 聡  

 

申 出 に 係 る 

療 養の名称 
トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

臨床研究中核

病院の名称 
慶應義塾大学病院 

実施医療機関

の名称 
慶應義塾大学病院 

医 療 技 術 

の 概 要 

（概要） 

HER2 陽性の手術不能又は再発乳房外パジェット病の患者のうち、本患者申出療養の治

療を希望し、適格性を満たした患者に対してトラスツズマブ エムタンシンを用いた単

剤療法を1サイクル21日間として行い、有効性(RECIST v1.1による3サイクル後の奏

効率)について評価する。その他、無増悪生存期間、全生存期間、全期間での最良総合

効果、病勢コントロール率、腫瘍径変化率、奏効期間、奏効に至るまでの期間を評価す

る。安全性については、投与開始時を起点として有害事象の種類、頻度及び重症度（CTCAE 

ver. 4.0）を評価する。 

 

（効果） 

上記疾患に対し、原発巣又は転移巣の縮小効果が期待される。 

 

（患者申出療養に係る費用） 

本医療技術に係る総費用は 2,588,064 円である。患者申出療養にかかる費用は

2,496,962 円で、このうち企業負担は1,799,367 円となり、患者負担額は697,595 円で

ある。 

 

【実施体制等の評価】 評価者： 直江 知樹   

１．医療技術の評価 

Ⅰ 適応症 Ａ．妥当である。 

Ｂ．その他 

（具体的に：                   ） 

Ⅱ 有効性 Ａ．従来の技術より有効であることが期待される。 

Ｂ．その他 

（具体的に：                   ） 

Ⅲ 安全性 Ａ．問題なし。 

Ｂ．その他 

（具体的に：                   ） 
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Ⅳ 技術的成熟度 Ａ．当該分野を専門とし経験を積んだ医師又は医師の指導

下であれば行える。 

Ｂ．当該分野を専門とし数多く経験を積んだ医師又は医師

の指導下であれば行える。 

Ｃ．当該分野を専門とし、かなりの経験を積んだ医師を中

心とした診療体制をとっていないと行えない。 

Ⅴ 社会的妥当性 

(社会的倫理的問題等) 

Ａ．倫理的問題等はない。 

Ｂ．倫理的問題等がある。 

（具体的に：                   ） 

Ⅵ 現時点での普及性 Ａ．罹患率、有病率から勘案して、かなり普及している。 

Ｂ．罹患率、有病率から勘案して、ある程度普及している。 

Ｃ．罹患率、有病率から勘案して、普及していない。 

Ⅶ 将来の保険収載の

必要性 

Ａ．将来的に保険収載を行うことが妥当。なお、保険導入

等の評価に際しては、以下の事項について検討する必要

がある。 

 

 

 

 

Ｂ．将来的に保険収載を行うべきでない。 

 

２．「患者申出療養を実施可能とする保険医療機関の考え方」の評価 

Ⅰ 実施責任医師についての考え方 適 ・ 不適  

Ⅱ 実施医療機関についての考え方 適 ・ 不適  

Ⅲ その他の考え方 適 ・ 不適 

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【倫理的観点からの評価】 評価者： 山崎 力  

４．同意に係る手続き、同意文書 適 ・ 不適  

５．補償内容 適 ・ 不適  
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コメント欄： 

 

 

実施条件欄：  

  

 

 

【試験実施計画書等の評価】 評価者： 手良向 聡  

６．期待される適応症、効能及び効果 適 ・ 不適  

７．予測される安全性情報 適 ・ 不適  

８．患者の適格基準及び登録方法 適 ・ 不適  

９．治療計画の内容 適 ・ 不適  

１０．有効性及び安全性の評価方法 適 ・ 不適  

１１．モニタリング体制及び実施方法 適 ・ 不適  

１２．被験者等に対して重大な事態が生じた場合の対処

方法 
適 ・ 不適 

１３．試験に係る記録の取扱い及び管理・保存方法 適 ・ 不適  

１４．患者負担の内容 適 ・ 不適  

１５．起こりうる利害の衝突及び研究者等の関連組織と

の関わり 
適 ・ 不適 

１６．個人情報保護の方法 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

総合評価 適   条件付き適   継続審議   不適 

実施条件：（修正すれば適となる場合は、修正内容を記載ください。） 

 

 

コメント欄（不適とした場合は、その理由を必ず記載ください。） 
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患者申出療養評価会議事務局からの確認事項に対する回答 

 

患者申出療養技術名： トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

 

令和 2年 4月 30 日 

所属・氏名：慶應義塾大学病院・舩越 建 

 

１．治験・拡大治験や先進医療といった他の制度で本技術が実施できない理由につい

て明確にされたい。 

 

【回答】 

乳房外パジェット病に対するトラスツズマブ エムタンシン静脈内投与（本技 

術）は、患者申出療養制度に基づいて、ある患者さんからの申し出（令和元年 6 

月）を起点としています。申し出のあった時点では、治験・拡大治験や先進医療 

といった他の制度で本技術は実施されておりませんでした。今現在も実施され 

ておりません。それが実施できない理由になります。 

申し出をされた患者さんは、転移を有する乳房外パジェット病のために今も 

闘病を続けております。資金面や企業の協力などを考慮すると、他の制度で本技 

術を実施する計画を立てた場合の開始時期が見通せないことも理由と考えます。 

 

 

 

以上 
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患者申出療養評価会議事前評価構成員からの確認事項に対する回答１ 

 

患者申出療養技術名：トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

 

令 2 年 4 月 30 日 

所属・氏名：慶應義塾大学病院・舩越 建、竹村 亮 

 

１．研究計画書 5.3 項と 10.6 項の目標症例数設定根拠について、Clopper Pearson 

法に対応させると 14 例～16 例および 18 例以上では検出力 80%以上ですが、17  

例ではわずかに 80％を満たしません（79.8%）。厳密に言うと、必要標本サイズは

14 例ではなく、18 例となると思いますが、このままの症例数設定で解析に十分と

のご認識でよろしいでしょうか。 

 

【回答】 

目標症例数は、「最大」16 例と設計されている。16 例以下であれば、この 

条件における検出力は 80%を超えていることから、プロトコルに従って症例 

登録が成されるのであれば、十分解析に耐えうる。また、万が一最大目標症 

例数を超えて症例登録が進んでしまい、17 例での解析を余儀なくされた場 

合でも、検出力の 80%に対する損失は 0.2%であり、致命的であるとは言い難 

く、実施可能性を考慮すれば、本計画における症例数設計は妥当である。 

 

２．試験実施期間が長期間（約 5年）であること、探索的試験であることから、中間 

評価により試験の早期終了などを行える適応的デザインの適用が効率的と思いま 

すが、中間評価を実施しない理由をお教え願いますでしょうか。 

 

【回答】 

例えば約半数の症例に対して 80%の検出力を得ようとすれば、想定の 2 倍

程度の期待有効確率が必要である。そこまで劇的な効果を期待することは

現実的ではない。また、本試験の有する被験者への利益として、本邦で実施

可能な治療法に抵抗性を示した症例に、本治療が効果を示す可能性がある、

という点が挙げられていることを考慮すると、有効性に関する早期の試験

中断は、被験者への不利益になり兼ねないことから、本試験において中間評

価は実施しない。 

 

 

以上 
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患者申出療養評価会議事前評価構成員からの確認事項に対する回答２ 

 

患者申出療養技術名： トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

 

令 2 年 5 月 7 日 

所属・氏名：慶應義塾大学病院・舩越 建 

 

１．トラスツズマブ エムタンシンの重大な副作用に、間質性肺疾患と心障害があ 

り、両者ともに 1％以上の頻度で生じるとされています。これらの副作用に係る検 

査の詳細をご教示ください。また、心エコー検査は 3 サイクルごとに設定されて 

いますが、この頻度が妥当であることをご教示ください。 

 

【回答】 

ご指摘頂いた事項のうち、間質性肺疾患についてですが、これは国内第Ⅱ相 

臨床試験（JO22997）の全症例 73 例中、1 例（1.4%）において Grade 4 の 

有害事象、急性呼吸窮迫症候群がみられたことなどに基づきます。海外第Ⅲ 

相臨床試験（EMILIA 試験）の全症例 490 例中、1 例（0.2%）において同じ 

く Grade 4 の有害事象、急性呼吸窮迫症候群がみられ、Grade 2 の肺臓炎、 

器質化肺炎を含めると 1.4%に間質性肺疾患が発現しています。添付文書上 

は重篤な副作用の間質性肺炎として、頻度 1.1%と記載されています。本試 

験では、初期症状である「咳嗽、息切れ、呼吸困難、発熱など」を来院時に 

確認することに加え、適宜胸部単純 X線検査を行うこと、3 サイクル（約 9  

週間）おきの胸・腹部・骨盤部 CT 検査を行うこととしております。心障害 

については、海外第Ⅲ相臨床試験において 9 例（1.8%）、国内第Ⅱ相臨床試 

験で 2 例（2.7%）に認められ、添付文書上は重篤な副作用の心障害として、 

頻度 1.6%と記載されています。これらについては、初期症状として「動悸、 

息切れ、頻脈など」がみられることから、これらの症状を早期に確認すると 

ともに、３サイクル（約 9 週間）おきの心電図、心エコー検査を必須検査 

としております。なお、トラスツズマブ エムタンシン（カドサイラ®）の「適 

正使用ガイド」（16 ページ）において、心機能モニタリングの頻度として 12  

週ごとを目安に実施するよう記載されています。頻度についてはこの目安 

より多くなりますが、侵襲の少ない検査であることから許容範囲内である 

と考えております。 

 

以上 
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患者申出療養の内容 （概要） 

 

申出に係る療養の名称：トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

適応症：乳房外パジェット病（HER2が陽性であって、切除が困難な進行性のものであり、かつ、 

トラスツズマブ静脈内投与が行われたものに限る） 

内容： 

（概要） 

HER2 陽性の手術不能又は再発乳房外パジェット病の患者のうち、本患者申出療養の治療を希望し、

適格性を満たした患者に対してトラスツズマブ エムタンシンを用いた単剤療法を 1 サイクル 21 日間

として行い、有効性(RECIST v1.1による 3サイクル後の奏効率)について評価する。その他、無増悪生

存期間、全生存期間、全期間での最良総合効果、病勢コントロール率、腫瘍径変化率、奏効期間、奏効

に至るまでの期間を評価する。安全性については、投与開始時を起点として有害事象の種類、頻度及び

重症度（CTCAE ver. 4.0）を評価する。 

 

（効果） 

上記疾患に対し、原発巣又は転移巣の縮小効果が期待される。 

 

（患者申出療養に係る費用） 

本医療技術に係る総費用は 2,588,064円である。患者申出療養にかかる費用は 2,496,962円で、このう

ち企業負担は 1,799,367円となり、患者負担額は 697,595円である。 

 

様式第５号 
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患者申出療養の実施計画 

１．申出に係る療養の名称 

トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

２－１．使用する医薬品、医療機器又は再生医療等製品について 

 

①使用する医療機器（未承認又は適応外のものから記載すること。） 

医療機器名 
製造販売
業者名及
び連絡先 

型式 

医薬品医療機器
法承認又は認証
番号 

（１６桁） 

医薬品医療機器
法承認又は認証
上の適応 

（注１） 

医薬品医療
機器法上の
適応外使用
の該当 
（注２） 

      

      

      

      

      

  

②使用する医療材料（ディスポーザブル）及び医薬品 

（未承認又は適応外のものから記載すること。） 

品目名 
製造販売
業者名及
び連絡先 

規格 

医薬品医療機器
法承認又は認証
番号 
（１６桁） 

医薬品医療機器
法承認又は認証
上の適応 

（注１） 

医薬品医
療機器法
上の適応
外使用の
該当 
（注２） 

トラスツズ

マブ  エム

タンシン 

中外製薬

株式会社   

東京都中

央区日本

橋 室 町

2-1-1 

 

100mg/5.0mL 

160mg/8.0mL 

22500AMX01816  

22500AMX01817  

HER2 陽性の手

術不能又は再発

乳癌 

適応外 

      

      

      

      

  

 

様式第３号 
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③使用する再生医療等製品（未承認又は適応外のものから記載すること。） 

品目名 
製造販売
業者名及
び連絡先 

規格 

医薬品医療機器
法承認又は認証
番号 

（１６桁） 

医薬品医療機器
法承認又は認証
上の適応 

（注１） 

医薬品医療
機器法上の
適応外使用
の該当 
（注２） 

      

      

      

      

      

 

④医療機器、医療材料、医薬品又は再生医療等製品が医薬品医療機器法上の適応外使用に該

当する場合の医薬品医療機器法承認一部変更申請状況 

医療機器名又は品目名 医薬品医療機器法承認一部変更申請状況 

トラスツズマブ エムタン

シン 

医師主導治験を計画中。 

  

  

 

⑤医療機器、医療材料、医薬品又は再生医療等製品が医薬品医療機器法上の未承認又は適応

外使用に該当する場合の使用方法等 

トラスツズマブ エムタンシン 1回 3.6mg/kg を 3週間間隔で点滴静注する。 

 

⑥未承認又は適応外の場合は、□にレと記載する。 

 

注１）医薬品医療機器法承認又は認証上の使用目的、効能及び効果を記入すること。 

注２）医薬品医療機器法において適応外使用に該当する場合は「適応外」、医薬品医療機器法

で承認された適応の範囲内の使用の場合は「適応内」と記載すること。 

 

 

 

 

 

☑ 
当該医薬品・医療機器・再生医療等製品について、薬事承認の申請時及び

取得時において、申請企業から情報提供がなされることとなっている。 
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２－２．海外での承認に関する情報 

米国での薬事承認の状況 

薬事承認されているが、本疾患は適応外である。 

 

欧州での薬事承認の状況 

薬事承認されているが、本疾患は適応外である。 
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概要図

HER2陽性の進行期乳房外パジェット病に対するHER2阻害薬療法の安全性
及び有効性評価試験 [TEMENOS trial]（患者申出療養）

・ HER2陽性かつトラスツズマブ既治療の乳房外パジェット病患者
・ ECOGのPerformance Statusが0又は1の患者
・ RECIST 1.1に定義される標的病変を1つ以上有する患者
・ 主要臓器機能が保たれている患者
・ 年齢 20歳以上
・ 重篤が合併症がない患者

対象症例（主なもの）

・ HER2阻害薬(トラスツズマブエムタンシン) 3.6mg/kgの点滴
投与と3週間の休薬を1サイクルとし、繰り返し投与する。3サイ
クル後の奏効率を評価する。
・ 有効であれば、最長2年間の治療継続を許容する
・ 患者1人当たり約70万円 (薬剤無償提供あり)

・ 試験期間患者申出制度承認から2025年3月31日(予定)

・ 予定症例数 16例
・ 参加施設 1施設
・ 主要評価項目 ・副次的評価項目
・奏効率* ・無増悪生存期間、全生存期間など

・安全性

HER2阻害薬治療

*有効性に関する評価にはRECIST v1.1を用いる

トラスツズマブ

エムタンシン

3週 3週 3週 3週 3週

有
効
性
評
価

登
録

安全性
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薬事承認申請までのロードマップ

試験名：HER2陽性の進行期乳房外パジェット病に対する
HER2阻害薬療法の安全性及び有効性評価試験
［TEMENOS trial］
・ 試験デザイン:オープンラベル、シングルアーム、単施設
・ 主要評価項目：奏効率
・ 予定期間： 2020年4月より2025年3月まで
・ 被験者数：最大16例

・ 対象：進行期乳房外パジェット病の治療のため、研究実
施期間中に当院皮膚科外来を受診する患者のうち、HER2

陽性かつトラスツズマブ既治療の患者

患者申出療養
薬
事
承
認
申
請
検
討

欧米での現状
保険収載：米国（無） 欧州（無） ガイドライン記載：（無）

進行中の臨床試験（無）

試験名：HER2陽性の進行期乳房外パジェット病に対するト
ラスツズマブエムタンシン又はトラスツズマブデルクステカ
ン治療のランダム化第Ⅱ相臨床試験［RandomHER2 trial］
・ 試験デザイン：オープンラベル、多施設共同
・ 主要評価項目：奏効率
・ 予定期間：2020~2021年度より5年間
・ 被験者数：33例（HER2陽性22例、HER2低発現11例）

・ 対象：進行期乳房外パジェット病の治療のため、研究実
施期間中に治験実施施設の皮膚科外来を受診する患者の
うち、HER2陽性/低発現の患者

医師主導治験

適格基準（主なもの）
• HER2陽性かつトラスツズマブ既治療の乳房外パジェット病患者
• ECOGのPerformance Statusが0又は1の患者
• RECIST 1.1に定義される標的病変を1つ以上有する
• 主要臓器機能が保たれている患者
• 年齢 20歳以上
• 重篤な合併症がない患者

投与スケジュール
投与はday1に行い、21日（3週）を1コースとして、「研究薬投与の中
止基準」のいずれかに該当するまで投与を繰り返す。最大2年間。

患者申出の試験薬：トラスツズマブエムタンシン（遺伝子組換え）
医師主導治験の治験薬：①トラスツズマブエムタンシン（遺伝子組換え）、②トラスツズマブデルクステカン（遺伝子組換え）

適応疾患：HER2陽性の進行期乳房外パジェット病
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【別添１】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の実施医療機関等

（意見書より抜粋） 

１．臨床研究中核病院  

・慶應義塾大学病院 

 

 

２．協力医療機関  

・なし 
 

 

３．予定協力医療機関  

・なし 
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【別添２】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の期待される適応症、

効能及び効果（意見書より抜粋） 

３．期待される適応症、効能及び効果 

適応症： 

HER2 陽性の手術不能又は再発乳房外パジェット病 

効能・効果： 

上記疾患に対し、原発巣又は転移巣の縮小効果が期待される 
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【別添３】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の被験者の適格基準

及び選定方法（意見書より抜粋） 

５．患者の適格基準及び選定方法 

【選択基準】           

1)  乳房外パジェット病と病理学的に確認されている患者 

2) 切除不能な進行期の患者（局所進行、再発を含む） 

3) HER2 陽性が以下のいずれかの方法で確認されている患者 

・IHC(immunohistochemistry)により HER2 3+ 

・IHC により HER2 2+、かつ、ISH(in-situ hybridization)により HER2 増幅あり 

4) トラスツズマブ既治療である患者 

5) トラスツズマブ エムタンシンによる治療が実施されていない患者 

6) ECOG の Performance Status（PS）が 0又は 1の患者 

7) 登録前 2週間以内に臨床検査が、以下の基準を満たしている患者。 

(ア) 白血球数が 2,000 /mm3 以上かつ好中球数が 1,500 /mm3 以上 

(イ) 血小板数が 100,000 /mm3 以上 

(ウ) ヘモグロビンが 9.0g/dL 以上 

(エ) AST (GOT)及び ALT(GPT)が施設上限の 3倍以下 

(オ) 総ビリルビンが施設上限の 1.5 倍以下 

(カ) クレアチニンが 1.5 mg/dL 以下 

(キ) 左室駆出率が 50%以上 

8) 登録前 4週以内の心電図で臨床的に問題となる異常所見がない患者 

9) 同意取得時の年齢が 20歳以上の患者 

10) 本試験への登録前 14 日以内の臨床的所見、画像診断において、RECIST ガイドラ

イン 1.1 版に定義される測定可能病変を一つ以上有する患者（標的病変に対する放射線

療法を受けた患者は、放射線療法施行後の臨床的所見又は画像診断において進行が確認

された患者） 

11) 妊娠する可能性のある女性（化学閉経などの医学的理由により月経がない患者

も含む）の場合、同意取得後から試験薬最終投与後少なくとも 210 日間の避妊に同意した

患者。また、同意取得後から試験薬最終投与後少なくとも 210 日間授乳しないことに同意

した患者 

男性の場合、同意取得後から試験薬最終投与後少なくとも 210 日間の避妊に同意した患

者 

12) 本臨床研究の参加に関して患者本人から文書で同意の得られた患者 

 

【除外基準】 

1)  重篤な合併症を有する患者 

2) HBs 抗原検査又は HCV 抗体検査のいずれかが陽性の患者 

HBs 抗原検査が陰性の場合、HBs 抗体検査又は HBc 抗体検査のいずれかが陽性かつ HBV-

DNA 定量が検出感度以上の患者 
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3) ヒト免疫不全ウイルス(HIV)陽性の患者 

4) 活動性の間質性肺炎を有する患者 

5) 中等度以上（穿刺が必要など）の腹水、胸水を認める患者 

6) 中枢神経系への転移を有する患者。ただし下記の条件を満たせば許容される。 

(ア) 治療後 4週間以上経過しており、磁気共鳴イメージング（MRI）で進行が認めら

れない 

(イ) 治療されていないが無症候性である 

7) 活動性の重複癌（同時性の重複癌、多発癌及び無病期間が 5年以内の異時性重複

癌）を有する患者（但し、局所治療により治癒したと判断される carcinoma in situ（上

皮内癌）相当の病変は活動性重複癌に含めない） 

8) New York Heart Association（NYHA）分類クラスⅡ〜Ⅳ、又は Grade 3 以上（CTCAE 

v4.0）の心機能障害がある 

9) 6 ヶ月以内の心筋梗塞あるいは、不安定狭心症、症候性うっ血性心不全、又は治

療を要する重篤な不整脈の既往がある 

10) コントロール不良の高血圧がある患者 

11) Grade 3 以上の末梢神経障害を有する患者 

12) 精神障害または精神症状を有しており、本研究への参加が困難と判断される患

者 

13) トラスツズマブまたはトラスツズマブ エムタンシンの成分に対し重篤な過敏

症の既往歴のある患者 

14) 妊娠又は妊娠している可能性のある患者 

15) 30 日以内に他の医薬品、医療機器の治験又は研究に参加している患者 

16) その他、研究責任（分担）医師が不適当であると判断した患者 
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【別添４】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の有効性及び安全性

の評価（意見書より抜粋） 

７－１．有効性及び安全性の評価 

トラスツズマブ エムタンシンを用いた単剤療法を 1 サイクル 21 日間として行い、有効性

(RECIST v1.1 による 3サイクル後の奏効率)について評価する。その他、無増悪生存期間、

全生存期間、全期間での最良総合効果、病勢コントロール率、腫瘍径変化率、奏効期間、奏

効に至るまでの期間を評価する。安全性については、投与開始時を起点として有害事象の種

類、頻度及び重症度（CTCAE ver. 4.0）を評価する。 
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【別添５】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の予定の試験期間及

び症例数（意見書より抜粋） 

７－２．予定の試験期間及び症例数 

予定試験期間：2020/4/1～2022/9/30 

予定症例数：16 例 

既に実績のある症例数：0例 

 

予定試験期間及び予定症例数の設定根拠： 

試験開始から医師主導治験開始が見込まれるまでの期間を設定した。 

また、有効性評価に関して、閾値奏効率を 5%、期待値奏効率を 30%と設定し、有意水準片側

5%の検定において検出力が 80%を超える最小の症例数は 14例であり、脱落例を想定して、組

み入れ目標症例数を 16例と設定した。 
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【別添６】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の治療計画（意見書

より抜粋） 

６．治療計画 

本試験はスクリーニング期、治療期、後観察期及び追跡調査からなる。選択基準に示す基準

を満たし、かつ除外基準に示す基準に抵触せず、研究責任医師又は分担医師（以下、「研究責

任医師等」という）が本試験の対象として適格と判断した患者を組み入れる。通常成人に対し

て 1日 1回とし、トラスツズマブ エムタンシンは 3.6mg/kg を 90 分かけて投与し、初回投与

の忍容性が良好であれば、2 回目以降の投与時間は 30 分まで短縮できる。投与中止基準に該

当しなければ、最大 2年間、試験薬の投与を繰り返すことが可能である。試験薬を投与した被

験者が、投与中止基準に示す基準のいずれかに該当した場合には、治療期終了時（中止時）の

評価を行い、後観察期に移行する。安全性に関しては最終治療 4週後まで観察・評価する。 
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【別添７】「トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法」の患者申出療養を実

施可能とする保険医療機関の要件として考えられるもの（意見書より抜粋） 

 

患者申出療養を実施可能とする保険医療機関の考え方 

 
注 1）当該技術の経験症例数について、実施者［術者］としての経験症例を求める場合には、「実施

者［術者］として （  ）例以上・不要」の欄を記載すること。 

注 2）医師の資格（学会専門医等）、経験年数、当該技術の経験年数及び当該技術の経験症例数の観

点を含む。例えば、「経験年数○年以上の△科医師が□名以上」。なお、医師には歯科医師も含

まれる。 

申出に係る療養の名称及び適応症： 

名称： トラスツズマブ エムタンシン静脈内投与療法 

適応症： HER2 陽性の手術不能又は再発乳房外パジェット病 

Ⅰ．実施責任医師の考え方 

診療科   要（ 皮膚科 ）・不要    

資格   要（日本皮膚科学会認定皮膚科専門医）・不要 

当該診療科の経験年数   要（  ）年以上・不要 

 当該医療技術の経験年数   要（  ）年以上・不要 

 当該医療技術の経験症例数 

注 1） 

 

実施者［術者］として （  ）例以上・不要 

［それに加え、助手又は術者として （  ）例以上・不要］ 

 その他  

Ⅱ．医療機関の考え方 

診療科  要（ 皮膚科 ）・不要 

実施診療科の医師数 注 2）  

       

  要・不要 

具体的内容：5 名以上 

他診療科の医師数 注 2） 

 

  要・不要 

具体的内容： 

33 名以上 

内科 20 名以上 

外科 10 名以上 

歯科口腔外科 3 名以上 

その他医療従事者の配置 

（薬剤師、臨床工学技士等） 

  要（ 薬剤師 ）・不要 

規模  要（病床数 500 床以上、 7 対１看護以上）・不要 

その他（例；遺伝ｶｳﾝｾﾘﾝｸﾞの実施体制が

必要、倫理審査委員会の開催頻度 等） 

 （再生医療等安全確保法及び臨床研究法に基づく研究におい

ては、本項の記載は不要） 

Ⅲ．その他の考え方 

頻回の実績報告  要（  月間又は  症例までは、毎月報告）・不要 

その他  
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患者申出療養の制度設計について 

 

はじめに 

 

我が国においては、国民皆保険の理念の下、必要かつ適切な医療は基本的に保険収載して

いる。その上で、保険収載されていないものの、将来的な保険収載を目指す先進的な医療等

については、保険外併用療養費制度として、安全性・有効性等を確認するなどの一定のルー

ルにより保険診療との併用を認めている。 

今般の患者申出療養は、困難な病気と闘う患者の思いに応えるため、先進的な医療につい

て、患者の申出を起点とし、安全性・有効性等を確認しつつ、身近な医療機関で迅速に受け

られるようにするものである。 

これは、国において安全性・有効性等を確認すること、保険収載に向けた実施計画の作成

を臨床研究中核病院に求め、国において確認すること、及び実施状況等の報告を臨床研究中

核病院に求めることとした上で、保険外併用療養費制度の中に位置付けるものであるため、

いわゆる「混合診療」を無制限に解禁するものではなく、国民皆保険の堅持を前提とするも

のである。 

 

Ⅰ 患者申出療養としては初めての医療の実施までの取扱いについて 

１．患者申出療養に係る申出について 

（１）患者申出療養に係る申出の主体について 

○ 患者申出療養に係る申出は、療養を受けようとする者が、厚生労働大臣に対して行

うこととされている。 

 

○ 法律上の行為である患者申出療養に係る申出については、患者が行為能力の制限を

受ける者（未成年者、成年被後見人等）である場合、法的な保護者の同意を求める

こととする。 

 

○ 患者申出療養は基本的に臨床研究として実施されることから、申出に当たっては、

基本的に「人を対象とする医学系研究に関する倫理指針」に規定する「侵襲を伴う

臨床研究」において必要とされる手続に基づくインフォームド・コンセントが行わ

れることを前提とすることとする。 

 

（２）臨床研究中核病院等における相談の応需体制等について 

○ 患者申出療養に係る申出は、患者が安全性・有効性等について理解・納得した上で

行われることが重要であり、臨床研究中核病院等はそうした観点から申出の支援を

行うこととする。 

 

○ 臨床研究中核病院においては、患者申出療養に係る患者の相談について、専門的・

中医協 総－４（改） 

２ ７ ． ９ ． ３ ０  

 

患－１（参考資料１） 

元 ．９． １２ 

２８．９．２

１  
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総合的に対応することとし、申出の支援を行う際には、安全性・有効性等のエビデ

ンスを用いた説明を行うこととする。安全性・有効性等のエビデンスが不足してい

る場合には、患者にその旨を説明することとする。 

 

○ 患者申出療養に係る患者の相談について専門的・総合的に対応する窓口を有する特

定機能病院においては、安全性・有効性等のエビデンスを用いた説明を行うととも

に、臨床研究中核病院に対して共同研究の提案を行うことができることとする。 

 

○ 特定機能病院における対応窓口については、 

  ① 患者申出療養に係る相談に対応する窓口であることが分かりやすく掲示され

ていること 

  ② 患者申出療養に係る医学的な相談への対応とともに、その他関係する臨床研究

等に係る相談にも総合的に対応できること 

  を求めることとする。 

 

○ かかりつけ医を含む患者に身近な医療機関においては、例えば、専門的内容の分か

りやすい説明や、患者の症状等を踏まえた助言を行うこととする。 

 

（３）患者申出療養に係る申出に必要な書類について 

○ 患者申出療養に係る法律上の申出は、臨床研究中核病院の開設者の意見書その他必

要な書類を添えて、患者が国に対して行うこととされている。 

 

○ 臨床研究中核病院の開設者の意見書には、患者申出療養の実施計画、倫理審査委員会

の開催要綱、当該医療技術の実施の適否等が審議された内容等を含めることとする。 

 

○ 患者申出療養の実施計画は、①実施届出書、②臨床研究計画書、③患者説明同意文

書、④医療技術の概要図、⑤薬事承認又は保険収載までのロードマップで構成する

こととする。 

 

○ 患者申出療養は基本的に臨床研究として実施されることから、臨床研究計画書を含

む実施計画を作成して対応することとする。なお、例外的に、臨床研究の形式で実

施することが難しい場合には、臨床研究計画書が含まれないなど、意見書に含まれ

る書類は臨床研究として実施される場合と異なることとなる。 

 

○ 臨床研究中核病院の開設者の意見書の他に必要な書類は、患者の申出を担保するた

めの書類とする。患者の申出を担保する書類には、①患者の署名入りの申出書、②

患者と臨床研究中核病院の面談記録、③当該申出を行う医療の安全性・有効性等を

理解・納得したことが分かる書類、④患者がこれらの書類の内容の確認を行ったこ
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とが分かる書類を含めることとする。 

 

（４）申出の支援に係る臨床研究中核病院等の連携等について 

○ 厚生労働省は、臨床研究中核病院等が患者の相談に応じるためのマニュアルの整備

及び研修の実施を行うこととする。また、厚生労働省は、臨床研究中核病院等が相

談に対応した記録及び実施することとした医療の内容を共有できる仕組みを設け

ることとする。専門的な知見が不足しているなどにより患者からの相談に対応する

ことが難しい医療機関においては、当該仕組み等を利用して対応可能な医療機関に

紹介するよう努めることとする。 

 

○ 患者が適切に申し出るために必要な情報を入手できるような仕組みが必要である

ことから、候補となる医薬品等のリストの作成等について、利益相反に留意しつつ、

厚生労働省から関係学会、国立高度専門医療研究センター等に対して要請を行うこ

ととする。 

 

２．患者申出療養の対象とする医療について 

（１）患者申出療養の対象とする医療の考え方について 

○ 患者申出療養は、保険収載を目指すことを前提としていることから、保険収載を目

指さないものは患者申出療養の対象とはせず、保険収載を前提に、一定の安全性・

有効性等が確認されたものについて、患者申出療養の対象とすることとする。 

 

○ 患者申出療養は基本的に「人を対象とする医学系研究に関する倫理指針」に基づい

た臨床研究として実施することとする。患者申出療養の実施に係るインフォーム

ド・コンセントについては、基本的に侵襲を伴う臨床研究におけるインフォーム

ド・コンセントと同様とすることとする。 

 

（２）患者申出療養の対象とする医療の類型について 

○ 患者申出療養として実施されることが想定される医療の類型と、それに応じた対応

は以下のとおりとする。 

① 既に実施されている先進医療を身近な医療機関で実施することを希望する患者

に対する医療 

    前例のない患者申出療養として、新たに実施計画の作成（先進医療の実施計画

を用いる。）を求め、国で審査（※）を行う。 

※ 先進医療としての実施医療機関追加や実施計画変更につながる場合もあり

うる。 

 

② 既に実施されている先進医療の実施計画対象外の患者に対する医療 

      前例のない患者申出療養として、新たに実施計画の作成（先進医療の実施計画
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を変更する場合を含む。）を求め、国で審査（※）を行う。 

※ 先進医療としての実施医療機関追加や実施計画変更につながる場合もあり

うる。 

 

③ 先進医療としても患者申出療養としても実施されていない医療 

     前例のない患者申出療養として、新たに実施計画の作成を求め、国で審査を行う。 

 

④ 現在行われている治験の対象とならない患者に対する治験薬等の使用 

   １）人道的見地からの治験の実施につなげることを検討する。 

   ２）前例のない患者申出療養として、新たに実施計画の作成を求め、国で審査を行う。 

 

（３）人道的見地からの治験との連携について 

○ 既に治験において使用されている未承認薬を使用したいという相談があった場合

には、まずは主たる治験又は人道的見地からの治験につなげることを検討すること

とする。すなわち、未承認薬を使用する患者申出療養に係る相談があった場合には、

公開されている治験の情報を参考に、臨床研究中核病院等が主たる治験が実施中で

あるかどうかを確認し、実施中である場合にはその情報を患者から相談を受けたか

かりつけ医等に提供する。当該かかりつけ医等が実施企業・主たる治験実施医療機

関に治験への参加の可能性を照会して、進行中の治験に参加する方向で連携するこ

ととする。 

 

○ 主たる治験を実施中でない場合又は人道的見地からの治験を実施中（人道的見地か

らの治験を準備中の場合を含む。）でない場合には、患者申出療養として実施でき

るか否かについて、臨床研究中核病院が検討を行うこととする。 

 

３．国における患者申出療養に係る審議について 

（１）新たに開催する会議体について 

○ 患者申出療養について、安全性・有効性等を審査するため、国において患者申出療

養評価会議を開催することとする。患者申出療養評価会議における審議の結果、患

者申出療養としての実施が承認された医療については、告示するとともに、意見書

を作成した臨床研究中核病院を経由し、申出を行った患者に通知することとする。

告示は、患者の申出を受理した日から原則６週間以内に適用することとする。 

 

○ 患者申出療養評価会議は、定期的に開催することとし、原則として公開で行うこと

とする。また、必要に応じて持ち回り開催も活用できることとするが、その場合で

あっても審議過程及び結果を事後的に公開するなど（審議に参加した者の意見を明

確に記録するなどの対応を含む。）、全体会議の開催と同等の透明性を確保するこ

ととする。 



5 
 

 

○ 患者申出療養評価会議の構成員は、約20名とし、臨床医、薬学に関する有識者、生

物統計の専門家、倫理に関する専門家、一般・患者に関係した有識者等とする。構

成員に加え、申出のあった医療の属する領域に関して専門知識を有する者が議論に

参加できるよう、技術専門員が案件に応じて参加できることとする。必要に応じて、

患者申出療養評価会議は、案件によって領域ごとの分科会を開催できることとする。 

 

○ 安全性・有効性等の観点など、基本的に先進医療と同様の観点から議論を行うこと

とするが、患者の申出に基づくものであることが担保されるよう、患者が理解・納

得して申し出たことが担保されているかといった観点からも議論を行うこととす

る。 

 

○ 医学的判断が分かれるなどにより、患者の申出が受理された日から６週間以内に告

示を適用することができない場合には、その理由を明確にするとともに、持ち回り

開催でなく全体会議を開催して、慎重に議論を行うこととする。 

 

○ 患者申出療養評価会議における評価の際に、同会議は当該医療について、実施医療

機関追加の判断の指標として、「実施可能な医療機関の考え方」を定めておくこと

とする。 

 

○ 患者申出療養として使用される医薬品等の特性やリスク（特に海外・国内ともに未

承認の医薬品等を使用する場合）によっては、安全性等の観点から、実際に投与さ

れた結果を告示後に検証するなどのプロセスを経て実施医療機関を追加する場合

もあると考えられることから、患者申出療養評価会議における評価の際に、同会議

は当該医療について、こうした考え方を示すものとして、「実施医療機関の追加に

係る取扱い」を定めておくこととする。 

 

（２）会議体における審議後の取扱いについて 

○ 患者申出療養評価会議における審議結果（患者申出療養として定めないこととした

場合は、その理由を含む。）について、国は、意見書を作成した臨床研究中核病院

を通じて患者に通知することとする。 

 

○ 告示された医療は、意見書を作成した臨床研究中核病院において、患者申出療養評

価会議において認められた実施計画に沿って実施することができる。また、当該医

療は、あらかじめ実施医療機関として実施計画に記載された医療機関（特定機能病

院及び患者に身近な医療機関を含む。）においても実施することができる。 

 

Ⅱ 患者申出療養として前例がある医療の実施までの取扱いについて 
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１．実施医療機関の追加について 

（１）患者の申出について 

○ 患者申出療養評価会議における審議の結果、告示されて患者申出療養として実施が

可能となった医療については、前例がある患者申出療養として、実施医療機関を臨

床研究中核病院が個別に審査し、追加することが可能となる。 

 

○ 実施医療機関の追加を行う場合も、患者から臨床研究中核病院に対して申出を行う

こととする。その際、法律上の申出の場合と同様に、患者が行為能力の制限を受け

る者（未成年者、成年被後見人等）である場合は法的な保護者の同意を求めること

とし、患者の申出を担保する書類についても、実施医療機関となることを希望する

医療機関を経由して提出を求めることとする。 

 

○ 実施医療機関の追加について患者が申出を行う場合も、患者が安全性・有効性等に

ついて理解・納得した上で申出が行われることが重要であり、臨床研究中核病院等

はそうした観点から申出の支援を行うこととする。 

 

（２）実施医療機関の追加に係る審査について 

○ 当該申出に係る医療について、患者申出療養評価会議における評価の際に定められ

た「実施可能な医療機関の考え方」を参考として、臨床研究中核病院が原則２週間

で審査を行うこととする。審査に２週間を超えて必要な場合は、その理由を明らか

にすることとする。 

 

○ 患者申出療養として使用される医薬品等の特性やリスク（特に海外・国内ともに未

承認の医薬品等を使用する場合）を踏まえた安全性等の観点から、患者申出療養評

価会議においてあらかじめ定めた「実施医療機関の追加に係る取扱い」も参考に審

査を行うこととする。 

 

○ 臨床研究中核病院は、実施医療機関の追加について判断した後、その旨を速やかに

地方厚生（支）局に届け出ることとする。臨床研究中核病院が審査した結果、実施

が認められた医療機関においては、実施計画に沿って当該医療を実施することがで

きる。追加した医療機関に係る報告は患者申出療養評価会議に報告することとする。 

 

２．患者申出療養の実施計画対象外の患者について 

（１）患者の申出について 

○ 前例のある患者申出療養については、患者申出療養評価会議において認められた実

施計画に沿って当該医療を実施することができ、実施計画で定められている患者適

格基準から外れる患者など、実施計画対象外の患者に対して、当該医療を実施する

ことはできない。 
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※ 患者適格基準においては、年齢、疾患の重症度、合併症の有無等について、要

件を設けることとしている。 

 

○ 前例のある患者申出療養について、実施計画対象外の患者に実施する場合には、患

者から国に対して申出を行うこととする。その際、法律上の申出の場合と同様に、

患者が行為能力の制限を受ける者（未成年者、成年被後見人等）である場合は法的

な保護者の同意を求めることとし、臨床研究中核病院の意見書及び患者の申出を担

保する書類についても、初めての医療の申出に係る意見書を作成した臨床研究中核

病院を経由して提出を求めることとする。 

 

○ 患者申出療養の実施計画対象外の患者からの申出については、安全性・倫理性等に

ついて慎重な対応が求められることが多いことが想定されるため、患者が安全性等

について理解・納得した上で申出することが重要であり、臨床研究中核病院等はそ

うした観点から申出の支援を行うこととする。 

 

（２）患者申出療養の実施計画対象外の患者への対応について 

○ 患者申出療養として定められた医療について、実施計画の対象外の患者から相談が

あった場合の対応としては、具体的には、①既存の実施計画を変更することによっ

て対応を求める場合と②新たな実施計画を作成することによって対応を求める場

合があるものと考えられる。②の場合は、臨床研究として実施することとする。 

 

○ なお、例外的に臨床研究の形式で実施することが難しい場合にも、実施計画の作成

を求めることとする。 

※ 実施計画の内容は、臨床研究として実施される場合と臨床研究の形式で実施

することが難しい場合とで異なることとなる。 

 

○ 患者申出療養の実施計画対象外の患者からの申出については、臨床研究中核病院の

倫理審査委員会等で安全性・倫理性等の観点から審査された結果を踏まえ、患者申

出療養評価会議の全体会議を開催して、審議することとする。 

 

Ⅲ 患者申出療養の実施後に係る運用について 

１．有害事象等の発生時の対応について 

（１）有害事象等の発生に備えた対応について 

  ○ 患者申出療養における有害事象等の発生に備えた対応は、先進医療と同様に行うこ

ととする。すなわち、重篤な有害事象等の可能性、健康被害が生じた場合の補償及

び治療の内容、費用等について、事前に患者又は家族に説明し文書により同意を得

て、実施計画に記載することとする。 
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○ 臨床研究の形式で実施することが難しい場合であっても、「人を対象とする医学系

研究に関する倫理指針」を参考に、健康被害が生じた場合の対応等について、実施

計画に記載しておくこととする。 

 

（２）有害事象等の発生時の対応について 

  ○ 有害事象等の発生時の対応も、先進医療と同様に行うこととする。すなわち、実施

に伴う重篤な有害事象又は不具合が発生した場合、実施医療機関においては、速や

かに倫理審査委員会等の意見を聴き、その対応や実施に係る妥当性の検討等を行う

とともに、臨床研究中核病院は、当該患者申出療養を実施している他の実施医療機

関等に対して、情報提供を行うこととする。また、予測できない重篤な有害事象が

発生し、当該医療との直接の因果関係が否定できない場合には、臨床研究中核病院

は、速やかに国へ報告することとする。 

 

２．報告・情報公開の在り方について 

（１）国に求める報告について 

○ 臨床研究中核病院等に対しては、以下の事項について、国に報告を求めることとする。 

 ① 臨床研究中核病院が実施医療機関として認めた医療機関 

 ② 臨床研究中核病院等で実施した患者の申出に係る支援の内容及び患者申出療養

としての実績 

 ③ エビデンスが不十分であるなどにより、臨床研究中核病院で意見書を作成できな

かった医療 

 

（２）国における情報公開について 

○ 国に報告された事項については、原則として厚生労働省のホームページで公開する

こととする。 

 

○ 保険収載に向けた進捗状況を国が把握することが必要であることから、実績報告に

基づき、今後の方針等について引き続き患者申出療養評価会議で審議することとす

る。その際、できるだけ迅速にエビデンスが集積され、安全性・有効性等の確認を

経て保険収載されることが重要であることから、取組が不十分であるなどの場合に

は必要に応じて追加の報告を求めるなど、保険収載に向けた取組を促すこととする。

さらに、計画から遅れが見られるにもかかわらず、合理的な対応を講じていない場

合等には、患者申出療養から除外することとする。 

 

○ 実施計画に基づく実施期間が終了した際には、臨床研究中核病院に対し総括報告書

の提出を求め、保険収載に必要な事項等について、患者申出療養評価会議で審議す

ることとする。 
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３．保険収載に向けた対応について 

○ 医薬品等を保険診療において使用するに当たっては、薬事承認を得ることが原則で

ある。医薬品等の薬事承認を得るためには、厚生労働大臣の定める基準に従って収

集かつ作成された資料を添付して申請することが必要であり、これを目的として実

施される試験であれば、治験として実施することが必要である。 

 

○ 患者申出療養は、未承認の医薬品等を用いた医療については、保険収載を目指して、

実施計画に基づいて一定の安全性・有効性等を国によって確認した上で実施される

ものである点で先進医療と同様であることから、先進医療と同様に薬事承認に係る

申請の効率化が可能となるよう、取組を進めることとする。 

※ なお、医療上必要な医薬品や適応（未承認薬等）を解消するため「医療上の必

要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議」が、未承認医療機器等の迅速な医療

現場への導入について検討することを目的とする「医療ニーズの高い医療機器

等の早期導入に関する検討会」が、それぞれ開催されており、医療上の必要性

の評価、承認のために必要な試験の有無・種類の検討等を行っている。当該会

議においては、それぞれ本年７月及び８月より要望の対象拡大を行い、「先進医

療Ｂで一定の実績があるもの」が追加されたところ。 

 

４．患者申出療養を実施する場合の費用の取扱いについて 

  ○ 患者申出療養は保険外併用療養費制度に位置付けられるものであり、その費用の額の

算定に当たっては、先進医療と同様に、診療報酬の算定方法の例によることとする。 

 

○ 患者から患者申出療養に係る費用を特別の料金として徴収する場合は、先進医療と

同様の取扱いとすることとする。すなわち、当該特別の料金の徴収を行った保険医

療機関は、患者に対し、保険外併用療養費の一部負担に係る徴収額と特別の料金に

相当する自費負担に係る徴収額を明確に区分した当該特別の料金の徴収に係る領

収書を交付することとする。特別の料金については、その徴収の対象となる医療に

要するものとして社会的にみて妥当適切な範囲の額とすることとする。 

 

Ⅳ 今後のスケジュール 

  ○ 平成 28 年４月より患者申出療養を施行するため、この制度設計を骨格として、更

に詳細な運用について、必要な省令・告示・通知等を国において示すこととする。 

 



〈患者申出療養としては初めての医療を実施する場合〉 〈既に患者申出療養として前例がある医療

を他の医療機関が実施する場合（共同研究の申請）〉

患者申出療養評価会議による審議

患者申出療養の実施

原
則
６
週
間

患者から国に対して申出
（臨床研究中核病院が作成する書類を添えて行う）

患者からの申出に係る相談

● 医療法の臨床研究中核病院（※）又は
患者申出療養の窓口機能を有する
特定機能病院（全国79カ所）に対して
申出に係る相談を実施

● 特定機能病院が患者の申出に係る相談を
受けた場合は、臨床研究中核病院に共同
研究の実施を提案。

※質の高い臨床研究を実施できる拠点として
厚生労働大臣が個別に承認。

かかりつけ医等
と相談

● 臨床研究中核病院は、特定機能病院やそれ以外の
身近な医療機関を、協力医療機関として申請が可能

● 安全性、有効性、実施計画の内容を審査
● 医学的判断が分かれるなど、6週間で判断できない場合
は全体会議を開催して審議

前例を取り扱った臨床研究中核病院

● 身近な医療機関に対して
前例を取り扱った臨床研究
中核病院に対する申出に
係る相談を実施

原
則
２
週
間

患者から臨床研究中核病院に対して申出

● 臨床研究中核病院は国が示した考え方を
参考に、患者に身近な医療機関の実施体制
を個別に審査

● 臨床研究中核病院の判断後、速やかに地方
厚生局に届出

身近な医療機関で患者申出療養の実施

臨床研究中核病院
協力医療機関
として追加

かかりつけ医等
と相談

●かかりつけ医等と
適宜連携
●最初から協力医療
機関としての申請も
可能

患者からの申出に係る相談

● 申出を受けた臨床研究中核病院又は特定機能病院に加え、
患者に身近な医療機関において患者申出療養が開始

● 対象となった医療及び当該医療を受けられる医療
機関は国がホームページで公開する

既に実施している
医療機関

患者申出療養について

○国内未承認の医薬品等を迅速に保険外併用療養として使用したいという患者の思いに応えるため、患者から
の申出を起点とする新たな保険外併用療養の仕組みとして、患者申出療養を創設（平成28年度から実施）

１

患－１（参考資料２）
元．９．１２



先進医療・治験の対象にならず、安全性・有効性も確認されない医療

○先進医療の対象にならないが、一定の安全性・有効性が確認された医療
① 既に実施されている先進医療を身近な医療機関で実施することを希望する患者に対する療養

② 先進医療の実施計画（適格基準）対象外の患者に対する療養
（対象年齢外の患者や、病期の進んだ患者、合併症を有する患者等）

③ 既に実施されていて新規組入が終了した先進医療を実施することを希望する患者に対する療養

④ 先進医療として実施されていない療養
（一部の国内未承認・海外承認医薬品等の使用や、実施計画作成が進まなかった技術等）

保
険
収
載

治
験
等

薬事法

承認後

保険

収載前

第Ⅱ相第Ⅰ相 第Ⅲ相

患者申出療養が新たに対象とする医療

患者申出療養の対象となる医療のイメージ

（治験を中止することにより
不利益を生じる場合等）

先進医療Ｂ
○ 先進医療会議が審査した実施計画の対象の患者に対する医療
※国が個別に認めた医療機関が届出（認められた療養は告示に規定）

先進医療Ａ
○ 先進医療会議が審査した実施計画の対象の患者に対する医療

※国の基準に適合した医療機関が届出（認められた療養は告示に規定）

現在評価療養の対象となっている医療

現在も対象

対象を拡大

対象外

（健康な人を
対象に実施）

対象を拡大

現在も対象
長期継続投与治験

※医薬品・
医療機器に
係るプロセス

治験の枠組みで新たに評価療養の対象とする医療

薬事申請

治験

治験の枠組み内での柔軟な運用による対応
（日本版コンパッショネートユース）○現行の治験の対象とならないもの

薬事承認
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患者からの相談

治験

（※人道的見地から実施される治験）

PMDA（医薬品医療機器総合機構）
のHP上に、現在実施されている
主たる治験情報が公開されている。
(https://www.pmda.go.jp/review-

services/trials/0019.html)

先進医療
厚生労働省のHP上に、現在実施
されている先進医療の技術の概要
及び実施可能施設を公開している。
（http://www.mhlw.go.jp/topics/bukyoku

/isei/sensiniryo/kikan.html）

患者申出療養
（既に告示されている技術）

厚生労働省のHP上に現在実施されて
いる患者申出療養の技術の概要及び実
施可能施設を公開している。
（http://www.mhlw.go.jp/topics/bukyoku/ise

i/kanja/kikan.html）

実施企業（注２）に参加
可能かどうか確認

実施企業（注２）に拡大
治験の可否につき確認

治験に参加

拡大治験（※）
に参加

該当試験なし

実施医療施設に適格基準等
から参加可能かどうか確認

実施医療施設に
通院可能か否か

先進医療に参加

患者が希望する医療機関が協力
医療機関として参加可能か確認

先進医療の計画変更により
対応可能かどうか確認

新たな患者申出療養
として実施

該当試験なし

（注１）情報収集に関しては、かかりつけ医、特定機能病院、臨床研究中核病院のいずれの
医療機関で実施してもよい。

（注２）医師主導治験の場合には実施医療機関（または医師）に確認。主たる治験実施者の
連絡先に関しては下記リンクに公開されている。
（https://www.pmda.go.jp/review-services/trials/0017.html）

Yes

No

患者申出療養の計画変更に
より対応可能かどうか確認

情報収集（注１）

実施医療施設に適格基準等
から参加可能かどうか確認

実施医療施設に
通院可能か否か

患者が希望する医療機関が協力
医療機関として参加可能か確認

患者申出療養に参加
（既に告示されている技術）

それ以外の
臨床研究

各医療機関および、近隣の
医療機関で実施されている
臨床研究につき可能な範囲
で情報収集。

該当試験なし

適格基準等から参加
可能かどうか確認

臨床研究に参加

試験実施可能なエビ
デンス（欧米での承認
等）があるか

医薬品等の
入手が可能か

実施体制等の観点
から実施可能か
(＊計画作成の実現
可能性等を踏まえる)

既存の技術で対応

該当試験あり
該当試験あり

該当試験あり
該当試験あり 該当試験なし

３

https://www.pmda.go.jp/review-services/trials/0019.html
http://www.mhlw.go.jp/topics/bukyoku/isei/sensiniryo/kikan.html
http://www.mhlw.go.jp/topics/bukyoku/isei/kanja/kikan.html
https://www.pmda.go.jp/review-services/trials/0017.html


 

 

患者申出療養 総括報告書に関する評価表（告示旧５） 

 

評価委員   主担当： 成川     

副担当： 新谷     技術専門委員： 高橋   

 

患者申出療養の名称 Genotype1型C型肝炎ウイルス感染に伴う非代償性肝硬変患

者に対するレジパスビル・ソホスブビル療法 

申請医療機関の名称 大阪大学医学部附属病院 

医療技術の概要 本試験は、患者申出療養制度に基づき、Genotype1型のC

型肝炎ウイルスの感染に伴う非代償性肝硬変患者に対するレ

ジパスビル・ソホスブビル療法の安全性ならびに有効性を探索

的に評価する。 

本試験で使用する試験薬は、ハーボニー®配合錠である。有

効成分はレジパスビルとソホスブビルの2種類である。レジパス

ビルは、C型肝炎ウイルス（HCV）の複製や細胞内シグナル伝

達にかかわる多機能蛋白‘NS5A複製複合体‘を強力かつ選択

的に阻害する。ソホスブビルは、C型肝炎ウイルスの複製にか

かわる酵素の一種‘NS5Bポリメラーゼ‘を阻害することにより、

抗ウイルス作用を発揮する。 

レジパスビル・ソホスブビル療法は、添付文書に定められた

用法・用量に従い、レジパスビル・ソホスブビル配合錠（90 

mg/400 mg fixed-dose combination）を1日1回朝食後に経口投

与し、投与期間は12週間とする。薬剤投与開始日から起算して

2日間は入院にて行い、その後は入院治療・外来通院治療の

別は問わない。 

本試験は試験薬投与群の1群で実施し、対照群は設定しな

い。非盲検、非無作為化で実施する。 

医療技術の試験結果 〇安全性の評価結果 

試験薬投与中に有害事象として労作時呼吸困難を認めた

が、非重篤であり、本試験薬の直接的な因果関係はないと考

えられた。1 例のみでの評価ではあるものの安全性が示された

と判断した。 

〇有効性の評価結果 

1

Administrator
スタンプ



 

治療終了後 12 週後（Day 169）の C型肝炎ウイルス排除が

得られ、さらに治療終了後 24 週後においても継続的にウイル

ス排除が得られたことから、有効性の主要評価項目は達成さ

れた。また Child-Pugh score は B（7 点）から A（6 点）に改善し

たことから Child-Pugh score に示される肝予備能は改善した

一方、MELD score は、治療終了 12 週後まで著変を認めなか

った。治療終了 24 週において MELD score の上昇を認めたが

一時的なクレアチニン上昇に伴うもので肝予備能の悪化では

ないと判断される。以上より肝予備能は改善したと総合的に判

断される。また発癌抑制効果は 1例のため判断されないが、

本症例においては観察期間内に肝発癌を認めず、また肝癌の

腫瘍マーカーである PIVKA-II の低下を認めた。肝線維化マー

カーは 4項目ともに治療開始に比べ後観察時点での低下を認

め、線維化の改善が得られた可能性がある。以上より、一例で

の評価ではあるが有効性は認められたと考えられる。 

〇結論 

本試験では C型非代償性肝硬変患者 1名に対し、レジパス

ビル・ソホスブビル療法が開始され、治療終了 24 週後

（Day253）までの観察に至った。 

安全性については、試験薬に起因する有害事象は認めず安

全に試験薬投与が完遂された。このことから安全性に問題は

ないと考えられた。 

また、有効性については、ウイルス学的著効が得られたこと

から有効性が示された。さらに Child-Pugh score の改善を認

めたことから本試験薬による治療がウイルス排除のみならず

肝予備能の改善にも有効であると判断された。本試験結果は

欧米で示された安全性ならびに有効性と合致し、臨床的有用

性が示された。本邦では C型非代償性肝硬変に対してエプク

ルーサ®配合錠（ソホスブビル/ベルパタスビル配合錠）が保険

承認されたが、本試験薬を含め他の治療法が C型非代償性

肝硬変に対して治験が行われる予定はない。本試験の国内治

療経験は今後の薬事承認（適応拡大）申請につながりうる重要

性を有する。 

臨床研究登録ＩＤ jRCTs051180003 
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 主担当：  成川  構成員  

有効性 Ａ．従来の医療技術を用いるよりも、大幅に有効である。 

Ｂ．従来の医療技術を用いるよりも、やや有効である。 

Ｃ．従来の医療技術を用いるのと、同程度である。 

Ｄ．従来の医療技術を用いるよりも、劣る。 

Ｅ．その他 

コメント欄： プロトコルに従いC型非代償性肝硬変患者1名に対して本療法が実施され

た結果、有効性の主要評価項目である C 型肝炎ウイルスの排除が得られた他、Child-

Pugh score の改善がみられるなど、本療法の有効性が示された。しかしながら、1 例の

みのデータに基づいて、本療法の有効性について従来の医療技術との比較を論じるこ

とは困難である。 

 

 

 

安全性 Ａ．問題なし。（ほとんど副作用、合併症なし） 

Ｂ．あまり問題なし。（軽い副作用、合併症あり） 

Ｃ．問題あり。（重い副作用、合併症が発生することあり） 

Ｄ．その他 

コメント欄： 対象症例において安全性に関する問題はみられなかった。しかし、投与症

例 1例のデータをもって、本療法の安全性について判断することは困難と考える。 

 

 

 

技術的成熟度 Ａ．当該分野を専門とし、経験を積んだ医師又は医師の指導の下

であれば実施できる。 

Ｂ．当該分野を専門とし、数多くの経験を積んだ医師又は医師の

指導の下であれば実施できる。 

Ｃ．当該分野を専門とし、かなりの経験を積んだ医師を中心とした

体制をとっていないと実施できない。 

Ｄ．その他 

コメント欄： 本療法の有効性、安全性については、今後さらに経験を集積していく必要

がある。 
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総合的なコメント欄 

 

 

 

 

 

 

本療法が実施された1例においては、有効性及び安全性について

良好な結果が得られたものの、当該症例のみのデータに基づい

て本療法の有効性及び安全性について結論づけることは困難で

ある。 

 

薬事未承認の医薬

品等を伴う医療技

術の場合、薬事承

認申請の効率化に

資するかどうか等

についての助言欄 

C型非代償性肝硬変に対しては、ソホスブビル/ベルパタスビル配

合錠が2019年初めに薬事承認・保険収載されており、企業は、現

在、本療法（レジパスビル/ソホスブビル）についてC型非代償性肝

硬変の適応に係る開発を行う意思を有していないものと理解して

いる。 

 

 

 

 副担当： 新谷構成員   

有効性 Ａ．従来の医療技術を用いるよりも、大幅に有効である。 

Ｂ．従来の医療技術を用いるよりも、やや有効である。 

Ｃ．従来の医療技術を用いるのと、同程度である。 

Ｄ．従来の医療技術を用いるよりも、劣る。 

Ｅ．その他 

コメント欄：本療養を実施した１例に関しては、治療終了後 12週後及び 24週後の C型

肝炎ウイルス排除を確認でき、主要評価項目を充分満たしている。本療養実施中は非

代償性肝硬変に同様の作用を期待できる既承認薬は存在しなかった為、かかる効果が

対象集団に見られた場合は有効と考えられる。しかし 1 例のみの実績では統計学的に

評価できない為、本療養においては「その他」の判断とした。なお、報告書の評価時点

では既に、本療養の適応基準症例に対してソホスブビル/ベルパタスビル配合錠が承認

されており、係る薬剤と本療養との有効性の比較は評価されていない。 
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安全性 Ａ．問題なし。（ほとんど副作用、合併症なし） 

Ｂ．あまり問題なし。（軽い副作用、合併症あり） 

Ｃ．問題あり。（重い副作用、合併症が発生することあり） 

Ｄ．その他 

コメント欄： 本療養を実施した１例に関しては、軽度の労作時呼吸困難感を認めたの

みで、主要評価項目である重篤な有害事象の発生はなく、概して安全に実施できたと考

える。しかし 1 例のみの実績では統計学的に評価できない為、本療養においては「その

他」の判断とした。 

 

技術的成熟度 Ａ．当該分野を専門とし、経験を積んだ医師又は医師の指導の下

であれば実施できる。 

Ｂ．当該分野を専門とし、数多くの経験を積んだ医師又は医師の

指導の下であれば実施できる。 

Ｃ．当該分野を専門とし、かなりの経験を積んだ医師を中心とした

体制をとっていないと実施できない。 

Ｄ．その他 

コメント欄：本療養は服薬に加え、日常の非代償性肝硬変に対する検査診療を実施で

きる体制であれば本療養を実施できると考える。 

 

副担当： 高橋技術専門委員   

有効性 ○Ａ ．従来の医療技術を用いるよりも、大幅に有効である。 

Ｂ．従来の医療技術を用いるよりも、やや有効である。 

Ｃ．従来の医療技術を用いるのと、同程度である。 

Ｄ．従来の医療技術を用いるよりも、劣る。 

Ｅ．その他 

コメント欄：本治療により、C 型肝炎ウイルスの消失とその継続が得られ、ウイルス学的

著効例であり有効性が認められた。さらに血清アルブミン値の正常化など Child-Pugh 

score、すなわち肝予備能の改善も認められ、この面でも１例報告ながら本治療は有効

と考えられる。 
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安全性 ○Ａ ．問題なし。（ほとんど副作用、合併症なし） 

Ｂ．あまり問題なし。（軽い副作用、合併症あり） 

Ｃ．問題あり。（重い副作用、合併症が発生することあり） 

Ｄ．その他 

コメント欄： １例報告ながら、本例においては安全性について問題を認めない。 

 

技術的成熟度 Ａ．当該分野を専門とし、経験を積んだ医師又は医師の指導の下

であれば実施できる。 

○Ｂ ．当該分野を専門とし、数多くの経験を積んだ医師又は医師

の指導の下であれば実施できる。 

Ｃ．当該分野を専門とし、かなりの経験を積んだ医師を中心とした

体制をとっていないと実施できない。 

Ｄ．その他 

コメント欄：１例のみの検討であり、有効性、安全性についてはさらに症例の集積が必要

である。 
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患者申出療養総括報告書の指摘事項に対する回答 

 

患者申出療養技術名：Genotype1 型 C 型肝炎ウイルス感染に伴う非代償性肝硬変

患者に対するレジパスビル・ソホスブビル療法 

 

令和２年 5月 8日 

所属・氏名： 大阪大学大学院医学系研究科 消化器内科学・阪森亮太郎 

 

 

１．総括報告書における経過表を見ると、経過観察期間においても持続する貧血と腎

機能障害（血清クレアチニン値、eGFR）が認められます。安全性の評価に記載はあ

りませんでしたが、この２つの検査所見異常に対してどのように評価しています

でしょうか。 

 

【回答】 

総括報告書 表 12-2 の Day253（治療終了後 24 週後）の貧血と腎機能障害のご指

摘ですが、その日は 2019 年 6 月 27 日に該当し、その約 2 週間前の 6 月 13 日

（治療開始後 231 日後・治療終了後 21 週後）に胃毛細血管拡張に伴う出血が出

現しました。その際のヘモグロビンの最低値は 9.1 g/dL、クレアチニンの最高

値は 1.51、eGFR の最低値は 26.3 でした。胃毛細血管拡張は肝硬変の合併症の

ひとつであり、それに伴う消化管出血からの貧血であり、併せて出現しました腎

機能障害も消化管出血に伴うものと判断しております。Day253 の血液検査結果

はまだ十分に改善している数値ではございませんが、その後、貧血ならびに腎機

能障害は保存的に回復し、2020 年 2 月 6 日の採血ではヘモグロビン 12.1g/L、

クレアチニン 0.98 mg/dL、eGFR 42.0 にまで改善を認めております。また胃毛

細血管拡張症に伴う出血は重篤な有害事象（SAE）として、腎障害は有害事象（AE）

としてモニタリング報告にあげており、いずれも本試験薬との因果関係はない

と判断しております。本試験の主要評価項目である安全性評価項目は、治療開始

時から治療終了後12週後までにみられた本試験薬に起因する重篤な有害事象で

ありましたことから、安全性の評価には記載しておりませんでした。 

 

 

以上 
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Genotype1型C型肝炎ウイルス感染に伴う非代償性肝硬変患
者に対するレジパスビル・ソホスブビル療法の治療効果なら

びに安全性についての検討

レジパスビル・ソホスビル配合錠

• 患者負担価格（約440万円程度）
• 1日1回計12週間経口投与

概略図
患者申出療養制度

対象症例

• C型非代償性肝硬変の患者で、患者申出療養制度に基づきレジパスビル・ソホスブ
ビル療法が施行される患者

• セログループ1（ジェノタイプ1）のC型非代償性肝硬変の患者
• 20歳以上

経過観察
• 試験薬治療中は最低月2回は外来受診
• 後観察期間： 6ヶ月

• 単群介入研究
• 試験期間：治験薬の承認の審査結果まで

• 予定症例数 10 例

• 主要評価項目

安全性、ウイルス排除率

• 副次的評価項目

有害事象発生割合
早期死亡割合
治療関連死亡発生割合
 プロトコール治療完遂率
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患者申出療養として実施された医療技術の総括報告書の評価について（案） 

 

１．概要 

○患者申出療養として実施された医療技術の総括報告書に係る評価等については、平成30年

３月 26 日付「健康保険法及び高齢者の医療の確保に関する法律に規定する患者申出療養

の実施上の留意事項及び申出等の取扱いについて」に以下のとおり示されているところ。 

「健康保険法及び高齢者の医療の確保に関する法律に規定する患者申出療養の実施上の留意事項及び申出等の

取扱いについて」 （平成 30 年３月 26 日付 医政発 0326 第３号、薬生発 0326 第２号、保発 0326 第２号） 

第７ 患者申出療養実施後の報告等の取扱い 

４ 実施後の取扱い 

（２）保険適用に係る審議について 

患者申出療養については、診療報酬改定及び所定の試験期間等の終了に合わせて、患

者申出療養評価会議において、その安全性・有効性等を評価するとともに、医薬品医療機

器法上の承認の状況等を踏まえ、必要に応じて保険導入等（患者申出療養実施計画の変

更を含む。）についての検討を行うものとする。 

 

○また、平成 28 年４月 14 日の第１回患者申出療養評価会議において、「実施計画に基づく実

施期間が終了した際には、臨床研究中核病院に対し総括報告書の提出を求め、保険収載に

必要な事項等について、患者申出療養評価会議で審議すること」について、了承されたところ。 

 

２．総括報告書の具体的な評価方法等 

○患者申出療養評価会議における総括報告書の具体的な評価方法等について、下記のとおり

提案する。 

 

記 

【評価等の流れ】 

（１）臨床研究中核病院が、事務局に総括報告書を提出する。 

（２）事務局が、総括報告書に不備等がないかを確認する。 

（３）座長が、担当構成員（原則として主担当１名、副担当１名）及び必要に応じて技術委員を選

任する。 

（４）事務局が、担当構成員及び技術委員に総括報告書、評価表等を送付する。 

（５）担当構成員及び技術委員が、総括報告書の事前評価をする。 
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（６）担当構成員及び技術委員が、事務局に事前評価の結果（評価表）を送付する。 

（７）患者申出療養評価会議において、総括報告書や事前評価の結果（評価表）等により、審議

を行い、当該医療技術の技術的評価等を確定する。 

 

【事前評価の方法】 

（１）評価表は、別紙「患者申出療養 総括報告書に関する評価表」のとおりとする。 

（２）主担当または副担当構成員及び技術委員は、事前評価について 

① 有効性、安全性、技術的成熟度等の観点から評価を行う。 

② 主担当が総括を行う。 

（３）技術評価に際し、 

① 有効性、安全性、技術的成熟度については、それぞれ該当する区分に○印を付け、その

理由などをコメント欄に記載する。 

② 主担当は当該医療技術の技術的評価の総括を総合的なコメント欄に記載する。 

③ 主担当は薬事未承認の医薬品等を伴う医療技術の場合、薬事承認申請の効率化に資す

るかどうか等についての助言欄に記載する。 

（４）事務局は、担当構成員及び技術委員から総括報告書の内容について指摘や照会があった

場合、臨床研究中核病院に指摘事項を照会し、作成された回答を担当構成員及び技術委

員に送付する。 

 

以上 
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　　　　　　　　　　　　　　　　新規申請技術の評価結果　　　     　　　　         

5 経皮的乳がんラジオ波焼灼療法
早期乳がん

(長径が一・五センチメートル
以下のものに限る。)

R2.3.2
国立がん研究センター

中央病院
岡山大学病院

5 経皮的乳がんラジオ波焼灼療法
早期乳がん

(長径が一・五センチメートル
以下のものに限る。)

R2.3.19
国立がん研究センター

中央病院
群馬県立がんセンター

6
マルチプレックス遺伝子パネル検査
による遺伝子プロファイリング

に基づく分子標的治療

根治切除が不可能な進行固形がん
(遺伝子プロファイリングにより、治
療対象となる遺伝子異常が確認され

たものに限る。)

R2.3.2
国立がん研究センター

中央病院
国立がん研究センター東病院

6
マルチプレックス遺伝子パネル検査
による遺伝子プロファイリング

に基づく分子標的治療

根治切除が不可能な進行固形がん
(遺伝子プロファイリングにより、治
療対象となる遺伝子異常が確認され

たものに限る。)

R2.3.9
国立がん研究センター

中央病院
名古屋大学医学部附属病院

6
マルチプレックス遺伝子パネル検査
による遺伝子プロファイリング

に基づく分子標的治療

根治切除が不可能な進行固形がん
(遺伝子プロファイリングにより、治
療対象となる遺伝子異常が確認され

たものに限る。)

R2.3.13
国立がん研究センター

中央病院
北海道大学病院

6
マルチプレックス遺伝子パネル検査
による遺伝子プロファイリング

に基づく分子標的治療

根治切除が不可能な進行固形がん
(遺伝子プロファイリングにより、治
療対象となる遺伝子異常が確認され

たものに限る。)

R2.3.23
国立がん研究センター

中央病院
東北大学病院

6
マルチプレックス遺伝子パネル検査
による遺伝子プロファイリング

に基づく分子標的治療

根治切除が不可能な進行固形がん
(遺伝子プロファイリングにより、治
療対象となる遺伝子異常が確認され

たものに限る。)

R2.4.7
国立がん研究センター

中央病院
九州大学病院

6
マルチプレックス遺伝子パネル検査
による遺伝子プロファイリング

に基づく分子標的治療

根治切除が不可能な進行固形がん
(遺伝子プロファイリングにより、治
療対象となる遺伝子異常が確認され

たものに限る。)

R2.4.14
国立がん研究センター

中央病院
岡山大学病院

受理日 臨床研究中核病院 追加実施医療機関

患者申出療養の追加実施医療機関について

告示番号 患者申出療養技術名 適応症等
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患者申出療養「経皮的乳がんラジオ波焼灼療法」の実績報告について 

 

１．経緯 

○ 患者申出療養「経皮的乳がんラジオ波焼灼療法」については、第 13 回患

者申出療養会議で承認された際に、申請医療機関である国立がん研究センタ

ー中央病院に対し本療養の定期的な実績報告を求め、これらに基づき、患者

申出療養評価会議にて本療養の継続の可否について審議することとされた。 

○ 今回、国立がん研究センター中央病院より、適用開始（2019 年３月）から

１年時点での実績報告書が提出された。 

 

２．適用開始から１年時点での実績報告書の概要 

○ 本療養が実施された患者は 30 例（31 乳房）。 

○ 特に有害事象を認めず、順調に経過している。 

 

３．今後の対応について 

〇 以上を踏まえ、本療養を継続可として問題がないかご確認いただきたい。 
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臨床研究中核病院の追加指定について 

 

○ 医療法（昭和二十三年法律第二百五号）第四条の三第一項の規定

に基づき、令和２年３月 24日に順天堂大学医学部附属順天堂医院

が臨床研究中核病院に承認された。 

 

○ これにより、これまでに承認されている臨床研究中核病院は以下

の 13医療機関である。 

 

 医療機関名  承認年月日 

１  国立がん研究センター中央病院   平成 27 年８月７日 

２  東北大学病院   平成 27 年８月７日 

３  大阪大学医学部附属病院   平成 27 年８月７日 

４  国立がん研究センター東病院   平成 27 年９月 29 日 

５  名古屋大学医学部附属病院   平成 28 年１月 27 日 

６  九州大学病院   平成 28 年１月 27 日 

７  東京大学医学部附属病院   平成 28 年３月 25 日 

８  慶應義塾大学病院   平成 28 年３月 25 日 

９  千葉大学医学部附属病院   平成 29 年３月 23 日 

10  京都大学医学部附属病院   平成 29 年３月 23 日 

11  岡山大学病院   平成 29 年３月 23 日 

12  北海道大学病院   平成 30 年３月 23 日 

13 順天堂大学医学部附属順天堂医院 令和２年３月 24 日 

1
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Administrator
スタンプ

KSUIC
楕円



小児におけるがん遺伝子パネル検査後の患者申出療養に係る対応について 

 

１．現状 

○ 患者申出療養「マルチプレックス遺伝子パネル検査による遺伝子プロファ

イリングに基づく分子標的治療」については、がん遺伝子パネル検査後に既

承認薬として流通している分子標的薬の適応外使用を希望するも、該当する

臨床試験等がなく治療が受けられない患者からの申出に迅速に対応するた

め、複数のがん種や遺伝子異常に対応可能な療養として令和元年 10 月１日

より適用開始となったところ。 

○ 令和２年２月 13 日開催の第 20 回患者申出療養評価会議において、現在実

施中の患者申出療養の実施計画では対象外となる小児患者からの申出につい

て、申出から治療開始までの期間を短縮する観点から、実施計画の変更につ

いて、申請医療機関である国立がん研究センター中央病院に予め検討を依頼

することとした。 

 

２．医療機関からの回答について 

○ 今回、国立がん研究センター中央病院より、実施計画の変更の検討について

の回答が提出された。 

 

３．今後の対応について 

○ 国立がん研究センター中央病院から回答された当該療養の実施計画の変更

について、あらかじめ行うこととしてはどうか。 

○ なお、実施計画が変更された際には、その適切性・妥当性について、本会議

でご審議いただくこととなる。 
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患者申出療養評価会議事務局からの確認事項に対する回答 

 

患者申出療養技術名： マルチプレックス遺伝子パネル検査による遺伝子プロフ

ァイリングに基づく分子標的治療 

 

令和 2年５月 14 日 

所属・氏名：国立がん研究センター中央病院・山本 昇 

 

１．現在実施中の患者申出療養の実施計画では対象外の小児患者からの申出につい

て、実施計画の変更が可能か、またどのように変更が可能か説明してください。 

 

【回答】 

・ 本患者申出療養の対象となる分子標的治療薬は、投与対象となる疾患では薬

事承認がない適応外薬を対象としております。そのため、対象患者に対する有

効性及び安全性に関するデータが不十分であることから、用法および用量に

ついては、添付文書に従った投与方法で行うこととしております。 

・ 適格規準の年齢を、小児に引き下げる場合についても、対象患者の安全性の 

担保のため、当該投与方法に関した規定は残し、原則小児に対する用法および

用量が存在する適応外薬を対象とすることといたします。 

・ 一方で、本邦の薬事承認上は小児に対する用法および用量が存在しない医薬

品についても、海外における小児データ等をもとに小児に対する用法および

用量を個別に定めることで本療養の対象とすることについて、医薬品提供製

薬企業との合意が得られた場合には検討いたします。タイムラグを防ぐため、

現時点での採用薬に関してのデータを各企業と検証し、今後新たに追加され

る薬剤については追加する時点で小児データの有無を確認し、医薬品提供製

薬企業と用法および用量の検討を開始することといたします。 

・このような形で、研究計画を変更することは可能です。 

 

 

 

以上 
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1 

 

小児におけるがん遺伝子パネル検査後の患者申出療養に係る対応について（案） 

１．現状 

 〇 患者申出療養「マルチプレックス遺伝子パネル検査による遺伝子プロファ

イリングに基づく分子標的治療」（以下、パネル後患者申出療養という。）につ

いては、がん遺伝子パネル検査後に既承認薬として流通している分子標的薬

の適応外使用を希望するも、該当する臨床試験等がなく治療が受けられない

患者からの申出に迅速に対応するため、複数のがん種や遺伝子異常に対応可

能な療養として令和元年 10 月１日より適用開始となったところ。 

〇 一方、がん遺伝子パネル検査については小児患者も保険適用となっている

ため、パネル後患者申出療養の対象患者と同様の状況にある小児患者から、患

者申出療養の希望がなされることが想定されるが、パネル後患者申出療養の

対象年齢は 16 歳以上となっており、当該療養の対象外となる。 

〇 仮に、こうした小児患者からの申出があった場合には、既に告示されている

患者申出療養の実施計画対象外患者からの申出として、まずはパネル後患者

申出療養の実施計画の変更で対応できないかどうか、臨床研究としての適切

性の観点（※）等から申請医療機関である国立がん研究センター中央病院で検

討いただくことになる。そのうえで、当該実施計画の変更では対応できないと

判断された場合には、新たな患者申出療養としての申請が必要となる。（参考

資料） 

 （※）・当該療養が依拠したエビデンスの範囲から逸脱しない 

・当初の計画の骨子が大きく変わらない 

２．課題 

〇 パネル後患者申出療養の実施計画対象外の小児患者から申出があった場合、

当該療養の実施計画の変更に係る検討等に一定程度の期間が必要となるが、

当該療養が開始となった経緯も踏まえ、申出から治療開始までの期間をでき

るだけ短縮することが望まれる。 

 

３．対応（案） 

○ パネル後患者申出療養の実施計画対象外の小児患者からの申出を想定した

実施計画の変更について、申請医療機関である国立がん研究センター中央病院

において、予め検討を進めていただくこととしてはどうか。 

○ なお、当該療養の実施計画変更の適切性・妥当性については、本会議でご審

議いただくこととなる。 
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