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資料 1

前回検討会議での結論に基づきワーキンググループで検討が行われた未承認薬

プレリキサフォル MOZOBIL 非ホジキンリンパ腫,多発性骨髄腫 米国で承認 (2008年 12月 )
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ワーキンググループ検討結果報告書

平成 21年 6月 10日

医 薬 品 名 プ レ リキサ フォル (米で の販 売名 :MOZOBIL)

概  要 CXC chemokine receptor 4 antagonist(造 血幹細胞動員作用)

対象疾病 非ホジキンリンパ腫,多発性骨髄腫

外国承認状況 米国 (2008年 12月 15日 承認 )

[対象疾病について]

非ホジキンリンパ腫,多発性骨髄腫に対する治療 として、自家末梢血幹細胞移植

を施行する目的で自己末梢血幹細胞採取を行 う症例が本剤の適応 となる。本剤は顆

粒球コロニー刺激因子 (G一CSF)と 併用投与することにより、患者骨髄より末梢血

中に造血幹細胞を効率よく動員する薬剤である。対象疾病である非ホジキンリンパ

腫および多発性骨髄腫の我が国における年間発症率は人 口 10万人あた り、それぞ

れ約 7人および 3人である。

非ホジキンリンパ腫では再発時に、多発性骨髄腫では寛解導入療法後に引き続い

て自家末梢血幹細胞移植が行なわれる。悪性 リンパ腫あるいは多発性骨髄腫の治療
のために自家末梢血幹細胞移植を受けた患者数は、日本造血細胞移植学会の全国調

査報告書によると 2007年の 1年間でそれぞれ 707例、534例である。

[本剤の医療上の有用性について]

造血幹細胞はその細胞表面に発現 している CXCR4と い うケモカインレセプター

が骨髄間質細胞などに発現 している SDF-1と 結合することにより、骨髄に定着 して

いると考えられている。本斉Jは CXCR4の アンタゴニス トであり、造血幹細胞の CXCR4

と骨髄間質細胞の SDF-1と の結合を阻害することにより、造血幹細胞を骨髄から末

梢血中に多数動員 させる作用を有する。

本剤の有用性を評価する目的で、自家末梢血幹細胞移植を予定されている非ホジ

キンリンパ腫および多発性骨髄腫患者を対象 とした、無作為二重盲検プラセボ対照

試験 (第Ⅲ相試験)が米国で施行 されている。

非ホジキンリンパ腫 298例を対象 として施行 された臨床試験においては、4回以

下のアフェレーシスで 2× 106/kg以上の CD34陽性細胞を採取できた患者の割合は

G CSFと 本斉J投与群で 87%、 G―CSFと プラセボ投与群で 47%で あ り、本斉J投与群の

方が有意に高かった (pく 0.001,PcarsOn's Chi―Squared test)(米 国 FDA Home Page、 Drug@

FDA,Sunlmary Review,applicatiOn No.NDA022311)。 また、4回以下のアフェレー

シスで 5× 106/kg以上の CD34陽性細胞を採取できた患者の割合は G―CSFと 本斉J投

与群で 59%、 G―CSFと プラセボ投与群で 20%で あり、本剤投与群の方が有意に高

かった (p〈 0.001)。 G―CSFと 本剤投与群では 90.0%、 G―CSFと プラセボ投与群では

55.4%が初回の採取後に移植を受けた。好中球の生着率は両群ともに 100%で あ り、

血小板の生着率は両群 ともに 98%であった。移植後の好中球および血小板の生着 日

の中央値は両群 ともに、それぞれ移植 10日 後、20日 後であった。

多発性骨髄腫 302例を対象 として施行 された臨床試験においては、4回以下のア

フェレーシスで 2× 106/kg以上の CD34陽性糸田胞を採取できた患者の割合は G―CSF

と本斉J投与群で 95%、 G―CSFと プラセボ投与群で 88%で あり、本剤投与群の方が

有意に高かった (p=0.028)(Blood.113,5720,2009)。 また、2回以下のアフェレー

シスで 6× 106/kg以上の CD34陽性細胞を採取できた患者の割合は G―CSFと 本剤投

与群で 72%、 G CSFと プラセボ投与群で 34%であり、本斉J投与群の方が有意に高
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かった (p〈 0.001)。 G―CSFと 本斉J投与群では 95。 9%、 G CSFと プラセボ投与群では

88.3%が 移植を受けた。好中球の生着率は G―CSFと 本剤投与群では 99%、 G―CSFと プ

ラセボ投与群では 100%で あり、血小板の生着率は両群 ともに 99,3%で あった。移

植後の好中球および血小板の生着 日の中央値は両群 ともに、それぞれ移植 11日 後、

18日 後であった。

上記 2つの臨床試験において本斉J投与群で高頻度 (5%以上)にみ られた有害事

象は消化器症状 (下痢、悪心、嘔 p■、腹部膨満感)疲労感、注射部位の反応 (紅斑

など)、 頭痛、関節痛、めまい、不眠であり、本斉J投与に関連 した死亡例の報告は

ない。

これ ら第Ⅲ相臨床試験の結果から、本斉Jと G CSFの 併用投与は G―CSF単独投与に

比べ、末梢血造血幹細胞の採取量を有意に増加 させると考えられる。

また、compassionate use program(Bone Marrow Transplant.41:331,2008)に

おいて、従来の採取法で poor mobilizerで あつた患者に対 して、本剤 と G―CSF併

用投与による再採取を行 うと、半数以上の患者で必要量の末梢血幹細胞採取ができ

るとの報告がなされている。

[検討結果 ]

現在、非ホジキンリンパ腫および骨髄腫患者に対する自家末梢血幹細胞採取には

G CSFが使用 されている6いわゆる poor mobilizerの 割合については、過去の治

療歴に大きく影響 されるため報告により大きく異なるが、大規模な報告 (非ホジキ

ンリンパ腫 467例、骨髄腫 384例)に よると、G―CSF単独投与によるpOOr mobilizer

は非ホジキンリンパ腫で 26.8%、 骨髄腫で 6%と 報告 されている (Biol Blood

Marrow Transplant.14:1045,2008)。 Poor mObilizerで は末梢血幹細胞採取が再度

施行 されるが、最終的に必要な末梢血幹細胞が採取できず、移植を断念せざるを得

ない患者も存在する。

本剤を G CSFと 併用投与することにより、卜CSF単独投与では poor mObilizer

である患者の多 くが移植可能 となるものと考えられ、患者の負担の軽減および予後

の改善が期待できる。また、poor mObilizerで ない患者においても本剤投与によ

り、必要なアフェレーシスの回数が減少 し、患者の負担が軽減すると考えられる。

さらに、一般的に、CD34陽性細胞採取量が多いと、移植後の速やかな血球の回復

が期待 される(J Clin OncOl.18:1360,2000)た め、本剤による末梢血幹細胞の採取

量の増カロが同様の効果につながることが期待できる。

以上より、本剤は自家末梢血幹細胞採取における有益な薬斉Jと 考えられ、我が国

においても国内での治験が早期に開始 されるべきと考えられる。ただし、米国で行

われた第Ⅲ相試験は、∈CSF単独投与と本剤併用投与との比較試験であり、化学療

法後の G CSF投与時に本剤を投与した場合の有用性については、今後検討すべき課

題である。また、本斉J投与により、腫瘍細胞 も末梢血中に動員され、採取された検

体に腫瘍細胞が混入する可能性があり、この点についても今後の検討が必要であ

る。
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未承認薬使用問題検討会議

ワーキンググループ専門家リス ト

安藤 正志  国立がんセンター中央病院 第一領域外来部 医師

奥山 虎之  国立成育医療センター 遺伝診療科医長

島田 安博  国立がんセンター中央病院 第一領域外来部 胃科医長

寺村 正尚  東京女子医科大学病院 血液内科 准教授

中村 秀文  国立成育医療センター 治験管理室長

山本 晴子  国立循環器病センター 臨床研究開発部 臨床試験室長

(50音順、敬称略 )
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平成 21年 2月 ～4月 に欧米 4カ国のいずれかの国で

新たに承認された医薬品 (類型 I)

1 成分名 :  アゴメラチン (agomebttne)

販売名 :  Valdoxan、 Thymanax
承認国

会社名

効能 口効果

用法・用量

作用機序等

○適応疾病の重篤性について :

必ずしも致死的な疾病ではない

○医療上の有用性について :

同種同効薬なし

○学会・患者団体からの要望 :

なし

○国内状況 :

なし

2.成分名 :  プラスグレル (prasugrel)

販売名 :  Enent

欧州 (2009年 2月 19日承認 )

Les Laboratoires Servier(Valdoxan), Servier(lreland)lndustries Ltd.

(丁hymanax)

剤形・規格 :25mgフ ィルムコー ト錠

成人における大 うつ病エピソー ド

推奨用量 :本剤 25mgを 1日 1回 ,就寝時に経口投与。
メラ トニン (MTl、 MT2)受容体に作用。一方、セロ トニン (5-
HT2C)受容体のアンタゴニス トとしても作用

剤形・規格 :5mgフ ィルムコー ト錠 (5mg,lomgフ ィルムコー ト錠 )

承認国

会社名

効能 口効果

用法・用量

作用機序等

欧りlH(2009年 2月 25日 承言忍)

Eli Lilly Nederland B.V

経皮的冠動脈形成術を受けている急性冠症候群 (ACS)患 者のア
テ回―ム血栓予防。(acetylsalbゾ たadd(ASA)と 併用)

開始用量 60mgを単回負荷用量として,その後 10mgを 1日 1回 ,

ASA 75mg～ 325mg毎 日投与の併用で,12カ 月間までの投与が推奨
チエノピリジン系としてADPに よる受容体を介したアデニールサ

イクラーゼの活性抑制を阻害することにより、血小板内の cAMP
を増加 させる。増加 した cAMPは 血小板内の遊離カルシウムイオ
ン濃度上昇を抑制 して血小板凝集抑制作用を呈する。さらに、細胞

膜GPⅡ bⅢ a受容体へのフィブリノーゲンの結合を抑制すること

によっても血小板凝集を抑制する。

○適応疾病の重篤性について :

重篤な疾病である

O医療上の有用性について :

同種同効薬あり

○学会・患者団体からの要望 :

な し

O国内状況 :

Phase Ⅲ (第一三共 )



3.成分名 :  アーテメター ロルメファン トリン (anemether/lumefantttne)
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COARTEM
米国 (2009年 4月 7日 承認 )

Novartis Pharrns

ゴリムマブ (9olimumab)
SiMPONl
米国 (2009年 4月 24日 承認 )

Centocor ttrtho Biotech lnc

50m g皮下注射液

成人における中等度～重度の活動性関節 リウマチに対 してメ トトレ

キサー トと併用

成人における活動性乾癬性関節炎に対 して単独またはメ トトレキサ

ー トと併用

成人における活動性強直性脊椎炎

月 1回 50m9を皮下投与。

TNF― αを標的とした完全ヒ トモノクローナル抗体

剤形 口規格 :(20m g/120m g)錠剤

合併症を伴わない急性マラリア感染。体重 5kg以上の患者対象。

食後服用。小児を含む患者に対して,服用直前に,錠剤を砕きティ
ースプーン 1～ 2杯の水に溶いて服薬。3日 間で 6回投与。 (ノ ]ヽ 児用

換算表あり)。

anemether:ヨ モギ属のクソニンジンから分離抽出。血中半減期は

数時間と短い。Lumefantttne:原 虫のヘムポリメラーゼを阻害する

と考えられている。半減期は4～ 6日

○適応疾病の重篤性について :

重篤な疾病である

○医療上の有用性について :

同種同効薬あるが、小児に用法用量が定められたものはなし

○学会・患者団体か らの要望 :

国内なし

○国内状況 :

なし

販売名

承認国

会社名

効能 口効果

用法・用量

作用機序等

4.成分名

販売名

承認国

会社名

剤形・規格

効能・効果

用法・用量

作用機序等

○適応疾病の重篤性について :

重篤な疾病である

○医療上の有用性について :         :
同種同効薬あり

○学会・患者団体からの要望 :

なし

○国内状況 :

関節 リウマチ :Phase Ⅲ (ヤ ンセンファーマ、田辺三菱 )

潰瘍性大腸炎 :Phase Ⅲ (ヤ ンセンファーマ )

強直性脊椎炎 :な し



5.成分名

販売名

承認国

会社名

6.成分名

販売名

承認国

会社名

剤形・規格

効能・効果

用法・用量

作用機序等

○適応疾病の重篤性について :

重篤な疾病でない

○医療上の有用性について :

同種同効薬あり

○学会 口患者団体からの要望 :

なし

○国内状況 :

Phase Ⅱ/Ⅲ (フ ァイザー )
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ラソフォキシフェン酒石酸塩 (bsofoガ fene tattrate)

Fablyn

欧州 (2009年 4月 24日 承認 )

Pfizer Lirnited

500 μ g フィルムコー ト錠

骨折 リスクの増加 した閉経後女性における骨粗霧症治療

1日 1錠 (500μ  g)。 飲食を考慮せず服用可能。ダイエッ トのため日

常の食事摂取が不十分な場合はカルシウム、ビタミン Dを追加する

こと。閉経後女性のカルシウムの必要量は平均 1500mg/日 。推奨

されるビタミン D摂取量は 400～ 8001U/日 。

選択的エス トロゲン受容体調節作用。

剤形・規格

効能・効果

三 ファムルチ ド (mifamuttde)

Mepact

欧州 (2009年 3月 6日 承認 )

IDM Pharma S.A.
4 mg粉末

小児、青少年、および若年成人の切除可能な非転移性高悪性度骨肉

1重 における肉眼的外科的完全切除後の治療に適応される。術後多剤

併用化学療法との併用で用いられる。

すべての患者に 2 mg/m2(体表面積)と して投薬量を設定。切除術

後の補助療法として、12週間にわた り少なくとも 3日 おきに週 2回
投与 し、その後 24週間にわた り週 1回投与、36週間で合計 48回投

与する。調製後、付属のフィルターを用いて濾過 し、さらに希釈 し

た上で 1時間かけて静脈内投与する。

マクロファージや単球を活性化させ癌細胞を死滅させる免疫療法。

用法・用量

作用機序等

○適応疾病の重篤性について :

重篤な疾患である

○医療上の有用性について :

同種同効薬なし

○学会・患者団体からの要望 :

なし

○国内状況 :

開発検討中 (武田薬品工業)

○その他 :lDM Pharmaの ホームページによると、米国では、2007年 8月 に、有効

性を立証するには追加の臨床試験データが必要であるとして FDAが not

approvable letterを 発出。
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平成21年 3月 ～5月 に提出された未承認薬の早期承認に関する要望書等

No. 薬剤名 適応疾患等 提出者 備考

1 ガランタミン 認知症
認知症の人と家族の会
若年認知症家族会・彩星の会
若年認知症オアシス虹の会

アルツハイマー型認知
症について申請準備中

2 メマンチン 認知症
認知症の人と家族の会

若年認知症家族会・彩星の会
若年認知症オアシス虹の会

アルツハイマー型認知
症について申請準備中

リバスチグミン 認知症
認知症の人と家族の会
若年認知症家族会・彩星の会
若年認知症オアシス虹の会

アルツハイマー型認知
症について治験実施中

4 アバタセプト 関節リウマチ
日本リウマチ学会
日本リウマチ友の会

承認審査中
(2008年 9月 申請 )

(第 8回検討済 )

5-ALA 脳腫瘍摘出術補助薬 (腫瘍細胞の蛍光標
識 )

日本脳神経外科学会 (検討中)

セルトリズマブ・ペ

ゴル
クローン病

特定非営利活動法人 」APA
N IBD 申請準備中

7 テリパラチド 骨粗髯症 日本整形外科学会
承認審査中
(2009年 4月 申請 )

8
子宮頸がんワクチ
ン

子宮頸がんの予防 公明党、同東京都本部女性局
承認審査中
(①2007年 9月 申請、
②2007年 11月 申請)

7価結合型肺炎球
菌ワクチン 細菌性髄1莫炎の予防

日本小児科学会
日本小児保健協会
日本小児科医会

承認審査中
(2007年 9月 申請)



資料 4

(参考) 効能追加等に係る早期承認に関する要望書等

薬剤名 要望の概要 現在の効能・効果 提出者 備考

1 インフリキシマブ 屹癬 関節リウマチ等 日本乾癬学会
承認審査中
(2008年 2月 申言青)

アダリムマブ 乾癬 関節リウマチ 日本乾癬学会 承認審査中
(2008年 5月 申言青)

アダリムマブ 強直性脊椎炎 謁節リウマチ 日本リウマチ学会 治験実施中

アダリムマブ クローン病 調節リウマチ 特定非営利活動法人 」APAN IBD 治験実施中

セリレセプトカプセル
同種造血細胞移植後のG∨
HD抑制

免疫抑制剤、腎移植後の期
治性拒絶反応等

日本造血細胞移植学会 欧米でも未承認

ネクサパール 汗細胞癌 腎細胞癌
NPO法人周南いのちを考える会ラ・ビ
ユーの集い 2009年 5月 承認済

7 ボトックス
小児における上肢痙縮、脳
性麻痺以外による下肢痙縮
の追加

2歳以上の小児脳性麻痺患
者における下肢痙縮に伴う
尖足等

日本脳性麻痺研究会

現在の効能効果は小
児薬物療法検討会議
の検討結果に基づくも
の

8

β遮断薬 (カ ルベジ
ロール、ビソプロ
ロール、アテノロー
ル)

心房細動 高血圧症等

循環器関連健保協議会
日本心電学会
日本循環器学会
日本心臓病学会
日本不整脈学会
日本心不全学会

(検討中)

9 ボセンタン 軽度の肺動脈性肺高血圧
の追加

肺動脈性肺高血圧症(WHO
騰能分類クラスII及びⅣに
限る)

循環器関連健保協議会
日本循環器学会
日本心不全学会
日本心臓病学会

治験計画等検討中 (治

験計画を作成中)

ブデソニド・ホルモデ
ロール配合の吸入
剤

ホルモテロール吸入剤、配
合剤の追加 気管支喘息

日本呼吸器学会
日本アレルギー学会
NPO法人 環境汚染から呼吸器疾患
病患者を守る会

承認審査中
(2007年 5月 申請 )

トリアムシノロンアセ
トニド

硝子体手術時の硝子体構
造可視化 (ステロイド剤 )

日本眼科学会
日本眼科医会

申請準備中

メトトレキサート 高用量追加 関節リウマチ等 日本リウマチ学会 (検討中)



「未承認薬使用問題検討会議」での検討結果等について

Ｎ

　
０

検討会議
開催日 成分名 対象疾病 検討会議での主な検討結果

検討当時
の状況

現在の状況等 企業名

「
1回

平成 17年 1月 )
オキサリプラチン 結腸・直腸癌 承認までの間に安全性確認試験を実施すべき 1承認審査中 平成17年 3月 18日 承認、4月 6日 薬価収載 ヤクルト本社

11回
平成 !7年 1月 )

ペメトレキセド 悪性胸膜中皮腫 早期に治験が開始されるべき 1国 内治験前 平成19年 1月 4日 承認、1月 19日 薬価収載 日本イーライリリー

■1回

〔平成17網 月)

サリドマイド 多発性骨髄腫 早期に治験が開始されるべき 1国 内治験前 平成20年 10月 16日 承認、12月 10日 薬価収載 藤本製薬

第4回
(平 成17年4月 )

ボルテゾミブ 多発性骨髄腫
早期の承認申請が行われるべき、
承認までの間に安全性確認試験を実施すべき

国内治験中 平成18年 10月 20日 承認、12月 1日 薬価収載 ヤンセンファーマ

肩4回
i平成17年 4月 )

ラロニダーゼ ムコ多糖症 I型
早期に治験が開始されるべき。欧米臨床データをもって承
認申請を認め、審査期間中に国内治験データの中間報告
を求めるなどの柔軟な対応を検討すべき

国内治験前 平成18年 10月 20日 承認、12月 1日 薬価収載 ジェンザイム・ジャパン

第4回
岬 威17年4月 )

ジアゾキサイド 高インスリン血症による
低血糖症

早期に治験が開始されるべき 国内治験前 平成20年 4月 16日 承認、6月 13日 薬価収載 シェリング・プラウ

第5回

(平成17年 7月 )

ベバシズマブ 転移性結腸・直腸癌
欧米臨床データ及び国内第 I相試験データ等を基に早期
に承認申請が行われるべき。申請準備期間中及び審査期
間中に安全性確認試験が実施されるべき

国内治験中 平成19年 4月 18日 承認、6月 8日 薬価収載 中外製薬

第5回

(平成17年 7月 )

セツキシマブ 転移性結腸・直腸癌 併用療法による第Ⅱ相試験が早期に開始されるべき  :国内治験中 平成20年 7月 16日 承認、9月 12日 薬価収載 メルク

第5回

(平成17年フ月)
エルロチニブ 非小細胞肺癌 進行中の治験状況を注視していくべき        :国 内治験中 平成19年 10月 19日 承認、12月 14日 薬1面収載 中外製薬

第5回

(平成17年 7月 )
テモゾロミド 悪性神経膠腫

国内試験データ(退形成性星細胞腫)及 び海外臨床デー
タ(膠 芽腫)等を基に早期に承認申請が行われるべき。審
査期間中に安全性確認試験 (膠芽腫 :放射線との併用)が
実施されるべき

国内治験終
了

平成18年 7月 26日 承認、9月 15日 薬価収載 シェリング・プラウ

第5回
(平成17年 7月 )

ストレプトゾシン 津島細胞癌 早期に治験が開始されるべき 国内治験前 治験計画等検討中 (ラ イセンス交渉中) (調整中)

晴6回
1平成17年 10月 )

ガルスルフアーゼ ムコ多糖症Ⅵ型

欧米臨床データをもつて承認申請を認め、審査期間中に
国内治験データの中間報告を求めるなどの柔軟な対応を
検討すべき。学会等の研究班による治療研究によるデー
タの活用も考慮すべき

国内治験前 平成20年 3月 28日 承認、4月 11日 薬価収載 アンジェスMG

開発企業募集中 3品 目
治験計画等検討中 9品 目

治験実施中 9品 目
申請準備中 0品 目

審査中 2品 目
承認済み 21品 目‐
 計 44品 目1/4ページ



「未承認薬使用問題検討会議」での検討結果等について

Ｎ
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検討会議
開催日 成分名 対象疾病 検討会議での主な検討結果 い州

現在の状況等 企業名

喜6回
平成17年 10月 )

イプリツモマブチウキセタン B細胞性非ホジキンリンパ腫 早期に承認申請が行われるべき 国内治験終
了

平成20年 1月 25日 承認、6月 13日 薬価収載 バイエル薬品
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第6回
(平 成17年 10月 )

リフアプチン JIV患者のMAC感染症 早期に承認申請が行われるべき 国内治験中 平成20年 7月 16日 承認、9月 12日 薬価収載 フアイザー

第6回

(平成17年 10月 )
クロフアラビン 小児急性リンパ性白血病 早期に治験が開始されるべき 国内治験前 治験計画等検討中(治験計画を作成中) ジエンザイム・ジャ′くン

第7回
(平成 18年 1月 )

ネララビン
T細胞性急性リンパ芽球性白血病
T細胞性リンパ芽球性リンパ腫

早期に治験が開始されるべき :国内治験前 平成19年 10月 19日 承認、12月 14日 薬価収載 グラクソ・スミスクライン

第7回
(平 成18年 1月 )

ペグアスパラガーゼ
L―アスパラギナーゼに過敏症の急
性リンパ性白血病

早期に治験が開始されるべき 1国内治験前
治験計画等検討中〈導入先と協議中。厚生労働
省からも、導入先に早期開発への協力を依頼)

(調整中)

薔フ回

1平 成18年 1月 )
フェニル酪酸ナトリウム 尿素サイクル異常症

欧米臨床データ及び国内使用症例データ等を基に早期に
承認申請が行われるべき。審査期間中に国内治験データ
等が収集されるべき

1国 内治験前
治験計画等検討中(国 内企業と交渉中。希少疾
病用医薬品に指定)

■―サイクリッド・ファーマ社(米

III)

青7回

1平 成18年 1月 )
オクスカルバゼピン てんかん部分発作 早期に治験が開始されるべき 1国 内治験前 治験実施中 /パルティス ファーマ

第8回

(平 成18年4月 )
ポサコナゾール 侵襲性真菌感染症

欧州における臨床試験の状況も見つつ、選択肢を増やす
という観点からも、開発が検討されるべき 1国 内治験前 治験実施中 ェリング・プラウ

盈

¨ lm朧 姉鶉
10
薫

第3回
(平 成10年4月 )

レナリドミド 骨髄異形成症候群による貧血
早期に治験が開始されるべき。その際には、妊婦・妊娠可
能な女性には使用されないようにするなど十分に留意す
べき

国内治験前 治験実施中 セルジーン

第8回
(平成18年4月 )

アルグルコシダーゼ アルファ 糖原病 E型 (ポンペ病)

日本人患者データを含む欧米臨床データをもって承認申
請を認め、長期の製造販売後調査等で国内情報を収集す
べき

国内治験前 平成19年4月 18日 承認、6月 8日 薬価収載 ジエンザイム・ジャバン

開発企業募集中 3品 目
治験計画等検討中 9品 目

治験実施中 9品 目
申請準備中 0品 目

審査中 2品 目
承認済み 21品 目

計 44品 目2/4ページ



「未承認薬使用問題検討会議」での検討結果等について
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検討会議
開催日 成分名 対象疾病 検討会議での主な検討結果

削
糊

歯
の

現在の状況等 企業名

薔9回

1平 成18年 7月 )
スニチニブ 消化管間質腫瘍 (イマチニブ耐)、 進

行性腎細胞癌
欧米臨床データ及び国内第Ⅱ相試験データ等を基に早期
に承認申請が行われるべき 1国 内治験中 平成20年 4月 16日 承認、6月 13日 薬価収載 ファイザー

書9回
平成18年 7月 )

ソラフエニブ 饉行性腎細胞癌 迅速な審査が望まれる 1承認審査中 平成20年 1月 25日 承認、4月 18日 薬価収載 バイエル薬品

薔9回

平成18年 7月 )

フォスフェニトイン てんかん様重積症他 早期に治験が開始されるべき            1国 内治験前 治験実施中 ノーベルフアーマ

薦9回

(平 成18年 7月 )

デフエラシロクス 輸血による慢性鉄過剰
外国臨床データの活用も考慮した上で、早期に承認申請
が行われるべき 1国 内治験中 平成20年 4月 16日 承認、6月 13日 薬価収載 ノパルテイス フアーマ

第10回
(平成18年 10月 )

デシタビン 骨髄異形成症候群 早期に治験が開始されるべき            1国 内治験前 台験実施中 ヤンセンファーマ

第10回

(平成18年 10月 )

ダサチニブ 成人慢性骨髄性白血病、成人急性
リンパ性白血病

外国臨床データ及び国内第 1/Ⅱ 相試験データ等を基に
早期に承認申請が行われるべき

国内治験中 平成21年 1月 22日 承認、3月 13日 薬価収載予定 ブリストル・マイヤーズ

第10回
(平成18年 10月 )

イデュルスルフアーゼ ムコ多糖症 Π型(ハンター症候群)

日本人患者データを含む欧米臨床データをもつて承認申
請を認め、長期の製造販売後調査等で国内情報を収集す
べき

国内治験前 平成19年 10月 4日 承認、10月 17日 薬価収載 ジェンザイム・ジャパン
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第12回

(平成19年 4月 )
ボリノスタット 皮膚T細胞性リンパ腫

皮膚T細胞性リンパ腫に対する治験が早期に開始される
べき

国内治験前 台験実施中 萬有製薬

第12回
(平成19年 4月 )

システアミン シスチノーシス 早期に国内開発が開始されるべき 国内治験前 桐発企業募集中 (募集中)

第12回

(平成19年 4月 )

ベタイン ホモシステン尿症 早期に国内開発が開始されるべき 国内治験前 開発企業募集中 (募集中)

開発企業募集中 3品 目
治験計画等検討中 9品 目

治験実施中 9品 目
申請準備中 0品 目

審査中 2品 目
承認済み 21品 目

計 44品 目3/4ページ



「未承認薬使用問題検討会議」での検討結果等について
(平成21年 6月 5日 現在 )

N 検討会議
開催日 成分名 対象疾病 検討会議での主な検討結果

検討当時
の状況

現在の状況等 企業名

第13回
(平成 19年 7月 )

ステリベントール 手L児重症ミオクロニーてんかん 早期に治験が開始されるべき 国内治験前 治験計画等検討中(治験計画を作成中)

Bる。odex SA(国内連絡先 :明

治製菓 )

第10回

(平 成19年 7月 )
経ロリン酸塩製剤 京発性低リン血症性クル病 早期に国内開発が開始されるべき 1国内治験前 開発企業募集中 (募集中)

第14回

(平成 19年 10月 )
ルフィナマイド レノックス・ガストー症候群 早期に治験が開始されるべき            :国 内治験前 治験計画等検討中(治験計画を作成中) エーザイ

第14回

(平成 19年 10月 )
オキシコドン注射剤 がん性疼痛 早期に国内開発が開始されるべき l国 内治験前 治験実施中 塩野義製薬

膚14回

1平成19年 10月 )

メサドン |｀ん性疼痛 早期に国内開発が開始されるべき 1国 内治験前 治験計画等検討中 (治験計画を作成中) 争国製薬

一ヰ
僣
一 莉 渤̈讐離冒TI嘲』は9 揚Ш̈

剛 糀‖当‖1鬱彗胤1量|が1中鞣
第10回

(平成20年 3月 )
ヒトヘミン ポルフィリン症 早期に国内開発が開始されるべき 1国 内治験前 治験計画等検討中 (,台験計画を作成中) シミック

第 19回

(平成20年 12月 )
テトラベナジン ハンチントン舞踏病 早期に国内開発が開始されるべき 国内治験前 治験計画等検討中 (ライセンス交渉中) :調 整中)

開発企業募集中  3品 目
治験計画等検討中 9品 目

治験実施中  9品 目
申請準備中 0品 目

審査中  2品 目
承認済み 21品 目

計 44品 目4/4ペ ージ



「未承認薬使用問題検討会議」開催要綱

○ 欧米諸国で承認されているが、国内では未承認の医薬品 (以下「未承認薬」とい

う。)について、

日 欧米諸国での承認状況及び学会・患者要望を定期的に把握し、

・ 臨床上の必要性と使用の妥当性を科学的に検証する

とともに、

口 当該未承認薬について確実な治験実施につなげる

ことにより、その使用機会の提供と安全確保を図ることを目的とする。

2.検討事項

(1)欧米諸国での承認状況の定期的な把握

(2)学会及び患者の要望の定期的な把握

(3)未承認薬の臨床上の必要性と使用の妥当性に関する科学的検証

(4)「企業依頼」及び「医師主導」の治験への振り分けと確実な実施

(5)安全性確認試験の確実な実施 等

3.構成員

○ 検討会議の構成員は、がんや循環器等の重篤な疾患領域における薬物療法に

関する医学的・薬学的な学識経験を有する者で構成する。

○ 検討会議は、構成員のうち 1人を座長として選出する。

4.運営

○ 検討会議は、年 4回定塑的に開催するが、必要に応じて随時開催することができ

る。

○ 検討会議は、知的財産権等に係る事項を除き、原則公開するとともに、議事録を

作成 口公表する。

○ 検討会議は、必要に応 じて、個別検討事項に係る専門家からなる専門作業班を招

集することができる。

○ 検討会議の庶務は医薬食品局で行い、医政局及び保険局がこれに協力する。



「未承認薬使用問題検討会議」

構 成 員

井上 忠夫  国際医療福祉大学大学院 がん薬物療法学分野教授

岩砂 和雄  日本医師会治験促進センター長

大津 敦   国立がんセンター東病院臨床開発センター長

大塚 頌子  岡山大学大学院医歯薬学総合研究科教授

川西 徹   国立医薬品食品衛生研究所薬品部長

久保 恵嗣  信州大学医学部内科学第一講座教授

後藤 元   杏林大学医学部教授

佐川 賢―  東京女子医科大学病院薬剤部長

浜田 知久馬 東京理科大学工学部教授

樋口 輝彦  国立精神 口神経センター総長

藤原 久義  兵庫県立尼崎病院院長

藤原 康弘  国立がんセンター中央病院臨床試験 口治療開発部長

堀田 知光  独立行政法人国立病院機構名古屋医療センター院長

(※ 他の専門分野は、必要に応 じて適宜参考人として出席を要請。)



参考資米斗 3

類型 概  要

I
平成17年4月 以降に欧米4か国(米 日英・独・仏)のい
ずれかの国で承認されたもの

II

過去5年間に学会・患者団体からの要望があり、かつ
平成17年 3月 以前に欧米4か国のいずれかの国で承
認されたもの

III

学会・患者団体からの要望はないが、過去2年間に
欧米4か国のいずれかの国で承認され、かつ医療上
の有用性が高いと考えられるもの



参考資料 4

未承認薬検討会議で検討の対象とする未承認薬の考え方

考え方

適応疾病の重篤性と医療上の有用性とを総合的に評価して選定

(1)適応疾病の重篤性
以下に分類

① 生命に重大な影響がある疾患(致死的な疾患)

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 等

(2)医療上の有用性
① 既存の治療法・予防法がない
② 欧米の臨床試験において有効性・安全性等が既存の治療法・予防法と比
べて明らかに優れている

③ 欧米において標準的治療法に位置付けられている 等

匡⇒  医療上特に必要性が高いと認められるもの



参考資本斗 5

ワーキンググループの設置について

ワーキンググループは、がん、小児、循環器の3領域の専門家で構
成し、その他の領域 (例 :精神・ネ申経、臓器移植など)については、品
目に応じて、随時専門家を選定する。

・ ワーキンググループの専門家は、各領域における医薬品の研究
開発及び治験制度に精通した者を座長が指名し、検討会議に報告
する。

・ メンバーは、検討品目に関して関与又は特別の利害関係を有する
場合は座長に申し出ることとし、関与等がある場合は、当該品目に
ついて発言することができない。



参考資料 6

未承認薬使用問題検討会議での検討状況
(平成17年 1月 ～平成21年 6月 )

【現在 の状 況 】(平成21年 6月 現在)

□開発企業募集中

□申請準備中

田治験計画等検討中 田治験実施中

国審査中     ■承認済み

(検討品目の分類 )

抗がん剤 22

先天代謝異常症などの小児用薬
■
１

■
‥

その他
■

１

合計 44



参考資料 7

医療上の必要性が高い未承認の医薬品又は適応の

開発の要望に関する意見募集について

平 成 21年 6月 18日
厚生労働省医政局研究開発振興課

医薬食品局審査管理課

海外では認められている医薬品のうち、わが国では承認されていない医薬品、

あるいは承認等された効能 。効果又は用法・用量が異なる医薬品 (以下「未承認

薬等」という)であって、医療上の必要性が高いものについては、わが国の患者

に早急に提供できるよう、その開発を促進すべきであると考えています。

つきましては、医療上の必要性が高い未承認薬等の開発について、ご要望を募

集しますので、ご要望がある場合には、下記によりご提出をお願いいたします。

皆様からいただいたご要望については、検討の対象として活用させていただきま

す。

なお、ご提出いただいたご要望に対しては、結果の公表をもって回答に代えさ

せていただきますので、予めご了承ください。

記

1.募集期間

平成 21年 6月 18日 (木)～ 平成 21年 8月 17日 (月 )

※ 郵送の場合は必着

2.提出方法

ご要望については、別添の注意事項及び様式によつて、以下に掲げるいずれ

かの方法で提出してください。

なお、提出していただくご要望には必ず件名 として「未承認薬等について」と

明記 して提出してください。

○ 電子メールの場合

アドレス  misyouninyakul@mhlw.go.jp

厚生労働省医薬食品局審査管理課



○ ファクシミリの場合

ファクシミリ番号 :03‐ 3597‐9535

厚生労働省医薬食品局審査管理課宛

○ 郵送の場合

〒100‐8916 東京都千代田区霞が関 1‐ 2‐2

厚生労働省医薬食品局審査管理課宛

3.ご要望の提出上の注意

ご提出いただくご要望につきましては、日本語で記載 されたものに限ります。

また、個人の方は住所・氏名 。職業を、団体の場合は団体名及び所在地を記

載 してください。ご提出いただきましたご要望については、住所 。電話番号・

ファクシミリ番号及び電子メールア ドレスを除き、公開される可育旨性があるこ

とを、予めご承知おきください。

ご要望中に個人に関する情報があつて、個人名を伏せることを希望される場

合は、個人名の記載の後にリト公表希望」と明記 してください。また、団体等の

財産権を害するおそれがあると判断される場合には、公表の際に当該箇所を伏

せ させていただく場合もあります。

なお、提出された要望については、その内容について関係企業に確認を求め

るために提示することとなりますが、予めご了角れ たヽだくようお願いします。

以上



(別添)

医療上の必要性が高い未承認薬等の開発の要望提出に当たつての注意事項

1.要望される未承認薬等の範囲

(1)未承認薬

要望の対象 となる医薬品については、欧米 4か国 (米・英 。独・仏)のい

ずれかの国で承認 された医薬品であつて、医療上その必要性が高い(注)も の

(注)「医療上その必要性が高い」とは次の①及び②の両方に該当するもの

① 適応疾病の重篤性が次のいずれかの場合

ア 生命に重大な影響がある疾患 (致死的な疾患)

イ 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

ウ その他日常生活に著しい影響を及ぼす疾患

② 医療上の有用性が次のいずれかの場合

ア 既存の療法が国内にない

イ 欧米の臨床試験において有効性・安全性等が既存の療法と比べて

明らかに優れている

ウ 欧米において標準的療法に位置づけられている

(2)適応外薬

要望の対象となる適応 (効能・効果、用法・用量の両方又はいずれかが異

なるもの)については、欧米 4か国 (米 0英・独・仏)のいずれかの国で承

認された適応 (欧米 4か国のいずれかの国の公的医療保険制度の下で償還対

象となる適応を含む)であって、医療上その必要性が高いもの

2.学会等からの要望について

学会等医学薬学の専門家からなる団体 (個人を含む)にあっては、要望にあ

たり、別添様式 1-1(未承認薬)又は別添様式 1-2(適応外薬)に基づき、

①医薬品名、②会社名、③承認国 (又は公的医療保険適用国)、 ④効能・効果、

⑤用法・用量、⑥文献 。学会発表、国内外の学会ガイ ドライン等への収載状況

等のエビデンスに基づく安全性・有効性の評価、⑦医療上の必要性に係る基準
への該当性を記載していただくようお願いします。あわせて、別添様式 2(総
括表)を提出いただくようお願いします。



3.患者団体等からに要望について

患者団体等にあっては、上記 2と 同様に、別添様式 1-1(未 承認薬)又は

別添様式 1-2(適 応外薬)に基づき、要望の提出をお願いしますが、記載で

きない欄については空欄でも差 し支えありません。あわせて、別添様式 2(総

括表)の提出をお願いします。

4.要望書 (別添様式 1-1、 1-2)の 記載における留意点

(1)別添様式 1-1及び 1-2については、 1要望あたりの枚数制限はありま

せんので、できるだけ詳細に記載 ください。

(2)団体又は個人ごとに要望の優先順位をつけてください (未承認薬でも、適

応外薬でも区別せず通 しで優先順位をつけてください)

(3)医薬品の販売名が国ごとに違 う場合は、○○○ (米 )、 ▲▲▲ (英)の よ

うに記載 してください。

(4)「承認国」又は「承認又は公的保険適用国」欄については、欧米 4か国全ての

承認の有無、どの国でも承認 されてはいない場合は欧米 4か国全ての公的医

療保険制度の適用の有無がわかるように記載 してください。

(例 1:米国 。英国で承認、独国 。仏国で未承認、例 2:4か国とも未承認

だが公的医療保険は米で適用、英・独 。仏で不適用)

(5)「効能・効果」、「用法・用量」欄においては、欧米で承認又は公的医療保険

適用される効能・効果、用法・用量について正確に把握する必要があるため、

その内容を全文記載するとともに、適応拡大要望においてはわが国で適応外

の部分に下線を付 してください。

(6)「文献・学会発表等のエビデンスに基づ く安全性・有効性の評価」欄では、

根拠 となる文献等ごとにその概要を示 して下さい。また、承認のためのエビ

デンスレベルが十分かどうか (追力日の治験がいるかどうか)、 治験をすると

すれば比較臨床試験までいるのかどうかなど、また、その評価理由について

団体 (個人)と しての総合的な評価をできるだけ詳細に記載 してください。

(7)「医療上の必要性に係る基準への該当性」欄においては、 1.適応疾病の重

篤性、2.医療上の有用性のそれぞれについて、以下の判断基準のどの項 目

に該当するかとともに、その根拠を記載 してください。



(判断基準)

「医療上その必要性が高い」とは次の (1)及び (2)の両方に該当するもの

(1)適応疾病の重篤性が次のいずれかの場合

ア 生命に重大な影響がある疾患 (致死的な疾患)

イ 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

ウ その他 日常生活に著しい影響を及ぼす疾患

(2)医療上の有用性が次のいずれかの場合

ア 既存の療法が国内にない

イ 欧米の臨床試験において有効性 。安全性等が既存の療法と比べて明らかに優

れている

ウ 欧米において標準的療法に位置づけられている



(別添様式 1-1)
未承認薬の要望

要 望 者

優 先 順 位 位 (全 要望中)

医 薬 品 名 成 分 名

販 売 名

会 社 名

承 認  国

効能・効果

用法・用量

文献・学会発表

等 のエ ビデ ン

ス に基づ く安

全性・有効性の

評価

(1)無作為化比較試験等の公表論文 (論文ごと)

(2)教科書等 (標準的治療 としての記載のあるものごと)

(3)peer‐review journalの総説、メタアナリシス (総説等ごと)

(4)学会又は組織・機構の診療ガイ ドライン (ガイ ドラインごと)

(次ページヘ続 く)



(5)(1)か ら(4)を踏まえたエビデンスレベルの総合的な評価

(6)追カロすべき試験の種類 とその実施方法案

医療 上 の必要

性 に係 る基準

への該当性

1.適応疾病の重篤性

2.医療上の有用性



(別紙様式 1-2)
適応外薬の要望

要 望 者

優 先 順 位

医 薬 品 名 成 分 名

販 売 名

会 社 名

承認又は公的

医療保険適用国

効能・効果

用法・用量

文献・学会発表

等 のエ ビデ ン

ス に基づ く安

全性 。有効性の

評価

(1)無作為化比較試験等の公表論文 (論文ごと)

(2)教科書等 (標準的治療 としての記載のあるものごと)

(3)peer‐ re宙ew journalの 総説、メタアナリシス (総説等ごと)

(4)学会又は組織・機構の診療ガイ ドライン (ガイ ドラインごと)

(次ページヘ続 く)



(5)(1)か ら(4)を踏まえたエビデンスレベルの総合的な評価

(6)追加すべき試験の種類 とその実施方法案

医療 上 の必 要

性 に係 る基 準

への該 当性

1.適応疾病の重篤性

2.医療上の有用性



様式2 未承認薬・適応外薬の要望 (総括表 )

団 ご担当者名       ご連絡先丁EL        Email
要望杏
号(優 |

先順■
′十ヽ ■■

成分名 販売名 会社名
■効能1効果
(追加部分に下
||■線)●■

■‐用1法●用1量|
(追カロ部分に下
‐■■線)||

欧米4か国
―
の

承認等状況 |

文献1学会1発表等の■ビデンスに基づく
|■ 1安全性1有効性の評価.(概要).‐

医療上の必要性に係る基準

^の| |1該 当性 (概要>■ |■ |

米

英

独

秋


