
医療機器について

厚生労働省医薬食品局
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(注1):り貝券愧 電制陽ぢ貧雰嘉鯉霧魔畢薔野諏境宅貪凌
HttD」において平成15年12月に合意された医療機器の

(注2)ク ラスI品 目のうち、厚生労働大臣が基準を定めたものについて大臣の承認を不要とし、あらかじめ厚生労働大臣の登録を受けた
民間の第二者認証機関(現在13機関)が基準への適合性を認証する制度。                         1



注1)基準策定対象外としている300(1790-1490)とは、承認実績を確認できない(PMDAのDBで新規申請・
一変・軽変・記載整備が無い品目注a肴
精饉3讐繁誤湛繁翠岬勝瑞催走囀  今 後認証基準を策定予定
2)61件 :改正薬事法施行(H18年)後申請実績がないもの
3)65件 :改正薬事法施行(H18年)後申請が年1件に満たないもの

注3)平成23年 4月～平成23年 12月



医療機器の規制に関する国際比較 第6回薬事法小委員会に提出

一般医療機器 管理医療機器 高度管理医療機器
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(例:超音波診断装置、
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(例:人工骨、心臓
血管用バルーン
カテーテル)

クラス Ⅳ

(例:ステント、
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人工心臓)
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3(注)各国の状況については、引き続き精査中。



欧米においても、医療機器規制の見直しが議論されている:

■米国
`

● 2009年 1月、米国版会計検査院(GAO:Genёral Accounung orice)がFDAの 510k制度 (同等性調
査)の 改善を勧告。リスクの高い医療機器は、より厳格な市販前審査プロセスにより承認されるべきで
あると指摘。現在、FDAに おいて、510k制度の見直し作業が進められている。

● 510kで 上市された医療機器の不具合等が議会でも指摘され、FDAは現在、改善検討中との情報。

■欧州
● EU委 員会が公表している医療機器指令の改定に向けた道筋によれば、EU委員会は医療機器指令を改正
し、医療機器の安全性と性能に関する評価に係る責任を第三者機関から規制当局に移管し、CEマークに
変えて製造販売許可制度に移行することを視野に入れて検討中。

● 2012年 1月 21日号Lancet誌によれば、英国規制当局の医療機器安全委員会委員が、欧州の第三者認証
制度でぁるCEマァク制度は医療機器の安全性を保証していない、英国の医療機器規制システムには深刻
な脆弱性と欠陥があると指摘。

● 2011年 5月 米国医療機器業界誌Gray Sheet誌 によれば、欧州心臓病学会が、欧州医薬品庁 (EMA)に
よる中央審査方式の導入を提言しまた、Bttush Medical」oumal誌 は欧州の医療機器規制は目的に叶つ
ていないと指摘。
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各国の医療機器法の制定状況 1塾噂事法権畠畷出

国
‐
名
医療機器法が単独
で存在

同じ法律

法 律  名
医療機器
のみの章
が存在

医療機器の

みの章は無
い

日 本 ○ 薬事法

米 国 ○ 食品・医薬品・化粧品法

(Federal FoOd,Drug&cOSmeJcAct)
※連邦規則(Code of Federal Regublon)
として章典化

欧 州 欧州指令で加盟国に法制化指示

米国内法制の形球は加盟国が決定
欧州指令90/385/EEC
93/42/EEC, 98/79ノEC

仏 ○ 公衆衛生法典 |

(oode de la sante pub‖que)
※法律のカテゴリTご とに章典化

独 ○

|

医療機器法

(RllediZinprOduktёgesetZ)

韓 国 ○ 医療機器法
(Medical Devlce Act)

中 国 0 医療機器監督管理条例

(Regula10ns forthe SupeⅣision and

^gりini,tra10n of Medical Devices)



医療機器に関して別立てにすることに
ういての考え方●留意点 第6回薬事法小委員会に提出

案 考え方 留意点

○ 医 療機器に関する法律

を新たに制定

○ 医 療機器を章立てに し

名称 (「薬事法」)を 改
:正

医療機器の特性に応じた制度
を構築しやすくなる。

医療関係者、業界関係者、国
民のいずれにとっても分かりや
すい制度を構築できる。

医療機器に対する政府の姿勢
が明確になる。

○

○

○

医療機器や再生医療製品については、医薬品とは異なる

特性を踏まえる必要はあるもののt医 薬品、医療機器、再

生医療製品いずれにおいても、人体に摂取し又は埋め込む
以上、共通の安全性が担保されている制度設計が必要。そ

窪婁量こ雰曇量を雇璽撃言ヒ言篭F貢疎電黒事倉裏菫渥Ь
担保を確実に行うという考え方を国民に明確に示すべきで
は な い か 61                                '

:再
生医療製品やコンビネニション製品につぃて、医薬
品・医療機器のいずれかtあ るいは新たな分類を設けるの
‐か検討が必要。    |  ‐       ´

O‐しヽずれにしても、再生産療製品や|ンビネージ当ン製品
の安全対策をt着実にかつ迅速に行うことができるための
法体系の構築が必要。  ‐  |

○ 現 行の薬事法の大半の条項についての改正作業が必要と
なることで作業量が膨大。       |

〇 併 せてPMDAの 在り方の検討との関係に留意が必要。

○

○

(参考 )現 行の薬事法の改

正

○ 医 薬品、医薬部外品t化 粧品
及び医療機器の規制について、
一つの法律で=覧 できる。

○ 制 度改正に際し、医療機器に
ついて別法又は別章立てするこ
とと比較して、立法の準i備時間
が短くて済む。

○ 制 度が医薬品を基本としているため、常に改善 “改良が
行われる場合が多いなど、異なる特性を持つ医療機器につ
いての制度としては十分なものになっていない、という指
摘がある6    1          ‐

O 法 律段階では同一の制度となもており、分かりづらいも
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(2012年 ベニス)

区  分 PMDA FDA
国内の認証機関

A B C D

新医療機器(基準なしt臨床あり)クラスⅣ 10,745,100 17,604,000 /
新医療機器(基準なし、臨床あり)クラスⅢ、Ⅱ 8,252,600 17,604,000 ノ

イ
/ ン

イ
/

改良医療機器(基準なしt臨床あり)タラスⅣ 8,252,600 13,203,040

改良医療機器 (基準なし、臨床あり)クラスⅢtュ 5,227,300 13,203,040

改良医療機器(基準なし、臨床なし)クラスⅣ 3,090,000 2,640,640 /

改良医療機器(基準なし、臨床なし)クラスⅢ、I 1,679,700 2,640,640

後発医療機器(基準なし、臨床なし)クラスⅣ 2,502,300
1,232,320～

323,920

後発医療機器(基準なし、臨床なし)クラスⅢ、Ⅱ 1,679,7o0
1,232,320～

323,920

後発医琴機器`基準|り、申床なし)クラ不‐平 1,163,800
1,232,320～

323.920

後発医療機器(基準あり、1臨床なし)クラスЩ、I 613,900
1,232,320～

323.920

第三者認証対象医療機器 323,920 1,1261000 1,740,000 2,256,250 2,010,000

*l PMDAの 区分とFDAの 区分は必ずしも合致しないため、主として対応する区分を比較した。
*2 PMDAの 手数料には、GcP等 信頼性調査、QMS適 合調査の手数料を含む。(相談手数料は任意であるので含まない。)
*3 FDAの 手数料は、|ドル00円換算した標準額を記載したが、小規模企業向けには、特別に低額の手数料が設定されている。また、FDAにお
いていわゆる日本の後発品審査にあたるものとしては、主としてタラスⅡ対象の510kによるもの(約32万円)と主としてクラスI・Ⅲ対象のPMA
のReJ ttme supdemlnt(約123万円)がある。
*4登 録認証機関の書章に係る章用は各登録機関によつて手数料体系が異なるが、概ね製品審査料と品質審査手数料からなつており、民民
の契約によって実施されている。また、手数料の額については、概ね100万円台から200万円台の間だが、審査の複雑さや工場の規模に

六鐸雛蓄iLTF掲「「下'1 1  ■  ‐ ‐
日本:各都道府県毎に定められており、東京都は新規で239,750内 (更新時5年毎153,410円 )、大阪府は新規で245,400円 (更新時
5年毎157,o00円 )。   :

FDA:毎 年1621120円 (‐2012年 ):      ｀
|   '

(単位:円)



'MDAに おける手数料単価の算出方法    ‐

各手数料単価は、各業務に要する人件費t物件費等の実費の積み上げ
により算出 : ・

 ‐| ‐  |  ‐  |       ||   |

各費用の内容にういては、以下のとおり



考え方 分類 i 定義 製品例 日本 欧

州

米

国

豪

州

加 ＧＨ

ＴＦ

診断じ治
療の目的
を意図じ
たもの

医療機器の

構成品であ

るソフトウエ

ア

【医療機器標準搭載ソフトウェア】
医療機器に標準搭載されたソフトウェア。本体の医療
機器と一緒に市場流通するぉ

CT等の組み込みソフ
トウェア等 0※ ○ ○ ○ ○ ○

【医療機器オプションソフトウェア】
医療機器のオプシヨン製品`本体の医療機器と別に

昴で,っので守

CTのモダリティニコ

ンソール用オプション
ソフト等

○挙 ○ ○ ○ ○ ○

単独の医瘤
用アプリ :
ケ‐ションツ
フトウエア |

【医療用アプリケニシヨンソフトウエア①】
ソフトウェア単独で医療上の有用性があり、診療用途
を意図したソフトウ土ア。単独製品として流通し、かつ
PC等 の汎用ハードウ土アにインストニルすることを意
図したソフトウェア.          :

診断機能を持った医
療用アプリケ,シ ョン

X ○ ○ ○ ○ ○

【医療用アプリケ=シ ヨンソフトウェア②】
医療機器で取得した患者の生体情報や画像情報な
どの臨床デ■夕のさらなる処理は行わずに診療のた
めに保管、転送 又ヽは表示等す益ことを意図したソフ

生体検査システムソ
フトウェア

X ○ ○ ○ ○ ○

Lウエア.拡大・縮小‐回転などを含む。単独製品とし
て流通し、かつPC等の汎用ハードウェアにインストー

ルすることを意図したソフトウェア。 |

直接診:

断口治療
目:的を意
図してい

ないか、
又は診
断・治療
に役に立

つ機能・

性能を備
えていな
い

医療情報シ|
ステムソフト
ウェア  |

‐ |

【医療情報システムソフトウェア①】
医療機器で取得した患者の生体情報や画像情報な
どの臨床デ■夕を取り扱うが、診療のために提供する
ことを意図しない。

教育用・学習用電子
カルテソフトウェア

X X X′ X
詳

細

不
明

詳
細

不
明

【医療情報システムソフトウエア②】
患者の病歴や検査日程など非臨床データを取り扱う
ことを目的としたソフトウェア

電子情報システムソ
フトウェア、電子カル
テソフトウェア

X X X X
詳

細

不
明

詳

細

不

明

医療機器の国際的動向を踏まえた品質、有効性及び安全性の評価に関する研究(平成21年度厚生労働科学研究)報告書を参考に改変
※ソフトウ平アをインスト■ルした医療機器本体として規制している 中国:韓国も単独医療用ソフトウェアを規制



<医 薬品たるコンビネーション製品>

(自己注射用ペン型インスリン注入器)

<医 療機器たるコンビネニション製品>

(薬剤溶出ステント)

健康被害は不具合報告

(その他の例)ヘ パリンコーティングカテーテル

健康被害は副作用報告

(その他の例)薬剤溶出コンタクトレンズ

たる作用は 主たる作用はステント

は医療機器QMS
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目的:日本発の革新的な医薬品・医療機器等の創出により、健康長寿社会を実現するとともに、国際競
争力強化による経済成長に貢献する。

② 臨床研究を促進
1日 本の豊富な基礎‐研究の成果から

専新的な医薬品等を創:串する.ためには

② 臨床研究中核病院等の整備及び機能強化 (34億 円)
・臨床研究中核病院を新たに5か所選定し、研究を支援する人材
などの体制を重点的に整備する。
・国立高度専門医療研究センターの体制整備を行い、臨床研究
等を支援する。

⇒

↑
―
凸
甲
＝
↓

↑

覺

Ψ

Ｉ



0   6個 別重点分野の研究開発・実用化支援    予 算案:71億円

【背景】             (28億 円)
・B型肝炎はC型肝炎と比較して治療成績が低く、画期
的な新規治療薬の開発が望まれている。
【取組の概要】
・B型肝炎の画期的な新規治療薬の開発等を目指し、基
盤技術の開発を含む創薬研究や、治療薬としての実
用化に向けた臨床研究等を総合的に推進。

【背景】              (2億 円)
・既存の助成額・助成内容では、希少疾病用医薬品・医療
機器の十分な開発が実施されていない。
【取組の概要】
・極めて患者数が少ない希少疾病(1,000人未満)に対す
る助成率を引き上げるとともに、支援対象を非臨床試験
に広げ、1開発支援:  ‐



課題1 質 の高い臨床研究を行うための十分なインフラ (臨床研究コーディネーター及びその他の必要な人
材)がないため、臨床研究の質が薬事承認申請データとして利用可能な水準を満たさず、臨床研究で
得られた成果を有効活用できない。

課題2 小 児疾患や難病など、患者数が少ないために企業が開発し難い分野の治験を実施できていない。
課題3 既 存薬の組み合わせなどにより最適な治療法を見いだす臨床研究は、薬事法に基づ<適応範囲の拡大

につながらず使用患者が1曽大しないため、企業の取り組むインセンティプが少ない。

O  ② 臨床研究中核病院等の整備及び機能強化  予 算案:34億円

臨床研究 (市販後)

lユニユニユ「
~甲 ――――

こ≦≦≦三二三二
臨床研究
(開発段階)

※ 国 立高度専門医療
研究センターで実施

国際水準 (ICH―GCP準 拠)の 臨床研究中核病院を5か所整備し、研究費を重点投入するとともに、国立高度
専門医療研究センターの体制整備を行い臨床研究等を支援する。
★ 社会保障。税一体改革成案において、臨床研究中核病院を平成23年度から3年間で15か所程度創設することを明記。

人を対象とする臨床研究 :医師が主導

<創 薬の流れ>
臨床研究中核病院 :(整 備5.1億円+研 究1億円)X5か 所〓31億円
国立高度専門医療研究センター: 開発・臨床応用研究等=3億 円

・小児疾患、難病等の

医師主導治験
製造販売後
臨床試験
(企業主導)



③技術の進歩に対応する薬事承認審査・安全対策の向上 予 算案:21億円

1絆 |→■|ン|ライフイ′̂■シヨン10推進ltドラ,グ
.:ラ
グ:デバイス・ラグの

16月19EI由議決‐走,:お●そti二荘=あ語1議章|あ1実現|あために、

:有効性の評価法の確立t人材の育成【11.9億円】
・サイエンスを基盤とした安全性と有効性の評価法の確立を支援。
立行政法人医薬品医療機器総合機構(PMDA)等 の間で人材交

流を行い、人材を育成。

推進等
「7こ■庁九 U

【3.7億円】
最先端の技術を研究している大学等における成果も活用し、NIHS口PMDAに おいて審査に必要なガイドライン作成の基盤
となるレギュラトリ■サイエシス 等6

革新的な医薬品口医療

機器・再生医療製品の

審査に必要なガイドライ
ンの早期作成6

:無轟
(独)医薬品医療機器総合機構絣

‐
国

(厚生労働省) の確立を支援

安全性等評価法

幸 褥
目立医薬品食品衛生研究所

開発途上の最先端の技
術の安全性と有効性を
評価できる人材の育成。

| 3.5億円】
○

○

PMDAに おい
独立行政法人

i大規模医療情報デニタベースを安全対策に活用するための分析手法を開発。
立成育医療研究センターに「小児と薬情報センター」を設置し、小児への医薬品使用情報を収集。

ロー バ ヘ 【1.8億円】
O PMDAに おいて海外主要国における医薬品・医療機器・再生医療製品の承認情報を収集・整理し、データベースを構築。
○ 個人輸入される偽造医薬品等による健康被害や医薬品等の不正輸入に関する情報を収集するホットラインの設置と、
消費者に偽造医薬品等に関する注意啓発を実施。|



● ④費用対効果を勘案した医療技術等の評価に関する研究
・調査 予算案:0.8億円

指桑 是
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o薬 手法に、品質の警堡を煎撮|千tソフトウエアなどの取扱いについて、新たに規定を追加するべきではないか。

'コンビネーション製品)の副作用・不具合報告、品質管理
|ないか。
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機器業界からの要望を把握した上で、迅速に医療機器
コる。
ついても検討を進め、特に、医療機器の特性を踏まえた、
寸を進める。



資料2

再生医療について

厚生労働省医薬食品局





きわしい制度を実現するため、自蒙細胞ル他蒙細胞の違いや、皮膚‐31角膜・軟骨・免 |

処理 (加工 0業)度   同
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:

疾患の治療や組織の修復又は再建を目的として、細胞 ・組織の人為的な増殖、
饉賜ま:1彗呉三彗 |化等を目的とした薬剤‐処理1生 物学的特性改変、非細胞 ・組織成分との組み合わ‐

的改変等を施すこと。 (H20医薬発第0208003号)                       : 1
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などのリスクが内在するので、自己細胞・組織であっても様々な製造プロセスを経てでき
あがつた最終製品は、本質的に元の細胞・組織とは異なるため、公衆衛生上、一定の規
制が必要。
なお、この分野の製品開発は日進月歩であり、その評価に当たっては、個々の品目ご
とに最新の知見―を踏まえた柔軟なチェッタが必要であることに留意。



分化 ・誘導研究 前臨床研究 臨床研究

体 個Ll牟榊E月泡 ※ ヒトの身体の中に存在する幹細胞であうて、ある限定した臓器に分化する能力を有するもの。

間葉系肝臓

骨

軟骨

神経

筋幹細胞  骨 格筋

角膜幹細胞 角膜

心筋幹細胞 心臓

単核球 下 肢虚血

細胞シ=卜技術

多能性幹細胞 (IPS)
※ 人工的に多能性を誘導した

多能性幹細胞 (ES)

パ=キ ンソン

脳血管障害

※ 受精卵を培養して得られる細胞であり、全ての組織口細胞に分化しうる能力を有するもの:
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承認申請のための
治験・臨床研究

申請を目的としない臨床
研究は、薬事法のGCP対

墾

申請を目的としない臨
床研究も、薬事規制の
GCP対 象

申請を目的としない臨床
研究も、薬事規制のGCP

. ■ 対象

響辱黎喜響響甲騨辱●:年|

PMDA:医薬品医療機器総合機構 GCR医 薬品の臨床試験の実施の基
f(日
米欧で国際調

智言
み)     5

生物製剤: ワクチン、血液製剤、抗毒素なども含まれる
※l EUでは医療機器は第二者認証制度となっている。※2移 植など最低限の処理しか行われていないものを除く。



■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■
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‐甲
口■■■■■■■日々

,.

「ジエイス」一 日 本において承認された、自己細胞を用いた培養表皮。
`

ロ

■

■

使用目的: 自家植皮のための1恵皮面積が確保できない重篤な広範囲熱場で、かつ、受傷面 :
積として深達性‖度熱傷創及びⅢ度熱傷創の合計面積が体表面積の30%以上の熱傷を :
適応対象とする。等

※ 日本では再生・細胞医療製品の承認はこの1品目のみ

… 2007年10月に承認、2009年1月に保険収載。
・患者2例での表皮形成率の結果から、新しい治療法が提供されるメリットを勘案して承認された。
口承認条件:製 造販売後臨床試験により、有効性及び安全性に係る情報を早急に収集すること、
適切な医療機関及び医師のもとで使用され、十分な情報提供を行うこと等

「力ニティセル」
一 米国におぃて承認された、

自己細胞を用いた再生軟骨。

-1997年 8月に承認 (BLA#1233)さ れた。
口承認に際して、製造販売後臨床試験により、短期的
な機能、構造:組織学上の改善が長期的な臨床上の

改善につながることを確認する試験の実施が求めら
れた。

々

●

・

・

・

承認当初の効能`効果
重症の急性あるいは反復外傷性
症候性大腿骨顆部軟骨欠損

2000年 3月における効能・効果

関節鏡あるいは外科的措置(デブ
リードマン法、マイクロフラクチヤー

法、d“|‖ng/abragOn関節形成、骨軟
骨移植等)不応の急性あるいは反
復外傷性症候群大腿顆部軟骨欠損
(内側顆、外側顆、滑車部)

し
…2o00年3月に効能・効果を限定された。

 注 :一                    「, . . . . : . . . . . . . . .■
■ ■■ ■■ ■■ ■ ■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■■ ■ ■■■■■■ ■ ■ ■



. I I I I T I I I I I I I I I I I T I I I I T I I T I I I T I I T I I T I I I I T I T I I I

! t . A*hf+.FeW.a;+{ffi. HIEc)er\frr?u\< i
i r r r r r r r l l r r l r r l t l r l r r r l r l r r r t I r l r r r r r r r r r r l r l'

平成22年度取りまとめ(平成23年3月30日)
再生医療における制度的枠組みに関する検討会

○ 自己細胞由来製品、同種由来製品とも、有効性・安全性の評価、管理について、
こ行政による承認申請、安全対策等が

○ 品目毎の行政による承認及び安全対策は、薬事法の下で行うことが適当∩
O PMDAの 審査・相談等の対応姿勢:質の向上を進めていくべき。

●■■■■■■■‐■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■■●

:′二.翼ρユ〕詳尋r尋諄!詈弱鷲 方́策について :: ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■■ ■ ■リ

(1)開発初期からのPMDAに よる助言琳目談制度の創設
(2)治験前の事前確認申請のあり方
○ 薬事戦略相談を創設し、開発初期からPMDAによる助言日本目談を行うし
(→平成23年 度からPMDAで 薬事戦略相談を実施)

(3)臨床研究・治験促進策
○ 欧米と比べて負担が多いとの指摘もあり、必要な改善を検討していく。
(4)審査の迅速化口質の向上、評価の指針の明確化等

○ 希少疾病用医薬品・医療機器の指定要件の柔軟な運用が必要。
○ ベンチャー企業への支援が必要。 7

PMDAの 人員



薬事法等制度改正についてのとりまとめ
平成24年 1月24日

厚生科学審議会医薬品制度改正部会

① 再生医療製品については、今後も、臓器機能の
再生等を通じて、重篤で生命を脅かす疾患等の治
療等に、ますます重要な役割を果たすことが期待
される。特に、iPs細胞の研究など再生医療に資す
る知見・技術は日々進歩し続けている段階である
こと等を踏まえ、再生医療製品の品質、有効性及

③ なお、再生医療製品については、今までも、
再生医療にふさわしい制度を実現するため、
自家細胞と他家細胞の違いや皮膚・角膜・

軟骨・免疫細胞など用途の違いを踏まえな
がら、現行の法制度にとらわれることなく、臨
床研究から実用化への切れ日ない移行を可
能とする最適な制度的枠組みについて:「再
生医療における制度的枠組みに関する検討
全」にて議論を行い、平成23年3月に、再生
医療製品の有効性・安全性の評価、管理の
在り方等にういて提言として取りまとめた。
今後は、この提言の見直しや医療機関にお
ける培養施設の要件の検討等も含めフォ
ローアップを行うことが必要である_。

究やその実施体制を担当する部局の間での連携
を図り、再生 塁の製造業界の
再生医療製品の特性を踏まえた制度の在リガi≡
ついても検討するべきである。

8



臨床研究から治験、薬事承認審査までの切れ―日ない移行を円滑に進める
ためのガイドラインを順次作成している。

ヒト(自己)由来細胞や組織を加工した医薬品又は医療機器の品質及び安全性の確保について

[ヒト(自己)由来細胞・組織加工医薬品等の品質及び安全性の確保に関する指針l

(厚生労働省医薬食品局長通知薬食発第0208003号2008年2月8日)

ヒト(自己)由来細胞・組織加工医薬品等の品質及び安全性の確保に関する指針に係るQ&Aにつ

い ¬〔

(厚生労働省医薬食品局審査管理課 医療機器審査管理室2008年3月12日)

ヒト(自己)由来細胞・組織加工医塞品等の製造管理・品質管理の考え方について

(厚生労働省医薬食品局監視指導・麻薬対策課長通知薬食監麻発0327025号2008年3月27日)

ヒト(同種)由来細胞や組織を加工した医薬品又Iま医療機器の品質及び安全性の確保について

[ヒト(同種)由来細胞・組織加工医薬品等の品質及び安全性の確保に関する指針l

(厚生労働省医薬食品局長通知薬食発第0912006号2008年9月12日)

ヒト(同種)由来細胞・組織加工医薬品等の品質及び安全性の確保に関する指針に係るQ&Aにつ
い ¬〔

(厚生労働省医薬食品局審査管理課 2008年10月3日)



企業、医療関係者が関与する再生医療製品の開発ニ

供給形態を踏まえた規制のあり方

将来的なiPS細胞を用いた開発などの特徴を踏まえた
規制のあり方

再生医療の特性

憮

臨床研究・治験

響

薬事承認審査

勿

市販後のフォロー

① 再生医療の定義と区分

臨床研究から薬事承認審査までの
切れ目ない移行を可能にする仕組み
のあり方
再生医療製品の製造のあり方

安全性の確保

②

③

　

④
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はじめた

平成23年3月30日

再生医療における制度的枠組みに関する検討会

「再生医療における制度的枠組みに関する検討会」においては、平成21年度「医療機関における自家細胞口組織を用いた再生・細胞医療の
実施について」その要件等をとりまとめ、平成22年度は、「再生医療にふさわしい制度を実現するため、自家細胞と他家細胞の違いや、皮膚ロ

角膜口軟骨口免疫細胞など用途の違いを踏まえながら、現行の法制度にとらわれることなく、臨床研究から実用化への切れ目ない移行を可能
とする最適な制度的枠組み」を検討事項として6回にわたり議論を行つてきた。
平成22年度の検討範囲としては、「共同での診療」の範囲を超えた、医療機関外の第二者が製品化する場合で、かつ、自己・同種細胞由来
製品とも一定以上の細胞甲組織の加工注)を行うものとした。
また、現行の薬事法、医療法といつた現行の法制度にとらわれずに制度的枠組みについて検討するため、
○有効性・安全性の評価、管理のあり方について
一個別品目の承認審査・市販後安全対策が必要か
―行政が承認審査を行うべきか
○質の高い製品を迅速に開発する方策について
二開発初期からの助言・相談について
一確認申請のあり方
―臨床研究・治験促進策
―審査の迅速化・質の向上、評価の指針の明確化等
―その他必要な事項
を中心に議論していくこととした。
検討会では、21年度中に行われた海外調査結果の報告、検討会委員、検討会オブザーバー、海外規制当局等から、上記検討事項を中心
にヒアリングを行い、議論を行つてきた。
今般、検討会での議論を踏まえ、有効性口安全性の評価、管理のあり方、質の高い製品を迅速に開発する方策について提言としてとりまと
めたので報告する。
なお、再生・細胞医療に関する知見・技術は日進月歩であり、本検討会での様々な意見も踏まえ、引き続き国内外の情報を収集、評価する
と共に、より再生口細胞医療に相応しい制度となるよう、本検討会の提言の見直しも含めフォローァップを行うことが必要である。
また21年度の「医療機関における自家細胞・組織を用いた再生口細胞医療の実施について」の中で、再生医療:細胞医療技術の共通的な事
項として、医療2機関が確保すべき要件をとりまとめており、これについて、医療機関の他、国民に対してもわかりやすく周知するとともに、必
要に応じ、更なる対応を検討することが求められる。

注)疾患の治療や組織の修復又は再建を目的として、細胞い組織の人為的な増殖、細胞・組織の活性化等を目的とした薬剤処理、生物学的
特性改変、非細胞・組織成分との組み合わせ又は遺伝子工学的改変等を施すこと。 11



目次

1.有効性・安全性の評価、管理のあり方について

2.質の高い製品を迅速に開発する方策について

(1)開発初期からのPMDAに よる助言・相談制度の創設

(2)確認申請のあり方

(3)臨床研究・治験促進策

(4〉審査の迅速化口質の向上、評価の指針の明確化等
1)相‐談口審査の迅速化・質の向上

2)評価指針・基準等の作成日明確化
3)患者数が極め少ない医薬品・医療機器の審査 についての考え方

(5)開発支援について
1)希少疾病用医薬品・医療機器(オーファンドラッグロデバイス)の指定

要件の柔軟な運用等
2)ベンチヤー企業支援
(6)その他必要な事項
1)海外規制当局との連携
2)関係学会との連携
3)その他 ‐

12



た存″″"安全性の評価、管理のあJ/1/_~つιて

○ 欧 米では、再生口細胞医療製品について、医療機関外の第二者が製品化する場合は、自己・同種細胞由来製品とも、薬事関連法に
基づき、規制当局による個別承認が行われており、米国では生物製剤(bb16gにs)又は医療機器として、EUでは医薬品の一つのカテゴ
リーとして規制されている.。
○ 本 検討会では、再生口細胞医療製品について、個別品目の承認審査や安全対策が必要かどうか、必要な場合は行政がこれらの承認
審査等を行うべきかについて議論を行つた。

%  職 [」 領 鰐 盟 轟 霙 髯 f碁轟 翻 ]彗 :飛l轟 撃 葉埋訳誌翼男野
す
るリスク、願 針 誂 の

O T方 で、再年・細胞医療製品のうち自己細胞由来製品のカロエについて、同種由来製品に比べ安全性が高いと考えられること、医師が
患者の状態を見ながら医師主導で行われる医療であることから、医療法の政令8業務へ細胞加工業を追加し、医療法の枠内で施設認定
する、又は、1薬事法の枠内で医薬品・医療機器とは独立した新たなカテゴリニを創設し、第二相臨床試験において数例で安全性確認が
できたら速やかに製造販売承認を行い、加エプロセスを認可する制度とし、その後に事後チェックを十分に行う体制とすべきではないか
との意見も1出された。
Oこ れに対し、自己細胞由来製品は安全で同種細胞由来製品は問題という理由はウイルス感染等の点を除けばなく、自己細胞由来製品
であっても同種細胞由来製品と同様に、品目‐毎に安全性、有効性等をエビデンスに基づき議論することが必要である、問題が起こつてから
では遅いので、事前に確認すべきことは確認する必要がある、医療行為と製品化は区別すべきで、品目の有効性口安全性等をいかに確保
すべきかを考えた場合、品目‐毎に行政が承認等を行うことが必要、との意見が出された。
○ これらの議論を踏まえ、本検討会では、我が国における再生口細胞医療製品の有効性・安全性の評価、管理については、自己細胞由来
製品、同種細胞由来製品とも、品目毎に行政による承認審査、安全対策等が必要であることを確認した。
○ 個別品目毎に品質=安全性、1有効性を確認し、市飯後の安全対策及び製造管理・品質管理を行政が行う点に関し、新しい法体系の下に
行うか、薬事法の下で行うかについて、品目毎に行政による承認及び安全対策を行う点は現行の薬事法による規制体系と同じであることか
ら、薬事法の下で行うことが現実的と判断したも
なお、自家細胞由来の医療に関しては、医師が治療法を決め、患者との契約において細胞を採取した段階で実質品目承認が行われて
おり、薬事法で上乗せの品目承認は必要ではないのではないか、現行の薬事法は再生口細胞医療を想定しておらず、自己細胞由来の再
生・細胞医療製品の規制を行うことはできないとの意見も出された。
○ また、評価を行う機関について、独立行政法人医薬品医療機器総合機構(以下「PMDA」という。)以外の機関をつくるべきとの意見も出
されたが、新たな機関を指定/設立することは体制整備、質の確保などを考えると現実的ではなく、PMDAの審査・相談等の対応姿勢口質
の向上を進めていくべきとした。
○ なお、自己細胞由来、同種細胞由来製品は、元となる細胞由来のウイルス等の感染性因子の評価、管理の点等で異なることから、これ
までも、「ヒト(自己)由来細胞や組織を加工した医薬品又は医療機幕の品質及び安全性の確保について」、「ヒト(同種)由来細胞や組織を
加工した医薬品来は医療機器の品質及び安全性の確保にうしヽて」等の指針をその由来により分けるなどの取扱いを行つてきた。

1ま
た、対
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2質 の高ιゝ製品      夕 る方策=こつιて

○ 再生医療のいち早い実現化のため、文部科学省、厚生労働省、経済産業省は、文部科学省が新たな再生医療技術に関する基礎研究

を推進する、経済産業省が再生医療の実現化を支える産業基盤を構築する、厚生労働省が再生医療の臨床研究の推進を行うといつた、

各省が協働で実施する「再生暉療の実現化ハイウエイ」を平成23年度に予算に盛り込んだところである。これにより、3省が連続的に支援

を実施することが可能な仕組みを構築し、基礎研究から臨床研究べのシームレスかつ迅速な移行を可能とすることで、再生医療をいち早
く実現化することを目指しており、これらの取組みを着実に進めることが重要である。
○ 本検討会では、製品の品質t安全性t有効性を維持しつつ、必要な製品が迅速に開発されるための制度改正、支援策などの方策につ
いて検討を進めた。

(1)開発初期からのPMDAによる助言・相談制度の創設

○ 再生口細胞医療製品の開発の早期段階は、我が国では研究者が主導して行われることが多く、品質、非臨床試験などを経て、「ヒト幹細
胞を用いる臨床研究に関する指針」に基づく確認を受けて臨床研究が行われる。その後の製品開発を効率的に進めるためには、承認審
査等を担う規制当局と開発早期の段階から必要なデニタ等について調整していくことが有用であるが、現在のPMDAの相談ではそのような
相談を対象としたものは設けられていない。
O欧 米では、日本のように臨床研究、治験の区昂1が無く、開発初期の段階から行政による相談事業が実施されており、また相談料‐アク
セス面等から、開発者にとつて相談が受けやすい取組みがなされている。
・FDA(Food and DruttAdmhistぬt●n):preJND(lnvestヒatbnal New Drug)相談、preJDE(lnvesttatbnal Devにe Exemptbn)相談 (無料)
・EMA(European Medたhes Agencソ):中小企業、先端医療製品は相談料の割引(仏、独、英国でも相談事業を実施)
・P日(Paul Eh‖にh lnstiute):ィノベーションオフィスでの相談
○ 識が国においても、再生1綱胞医療製品の開発を促進するためには、PMDAが、製品の開発初期の段階から開発者に対し、薬事法で
の承認に必要なデータの範囲やその取得に向けての指導=助言を含めた相談事業を行うこと、また、特に再生・細胞医療製品の分野では、
開発初期段階は研究者やベンチャー企業が関わることが多いことから、研究者やベンチヤー企業が利用しやすいように相談料を安く設定
すること等が必要であることを確認した。
○ 本確認事項も踏まえ、厚生労働省は平成23年度予算にもり込まれた薬事戦略相談事業を事業化し、その活用を図ることが重要である。
○ 薬事戦略相談では、現在―の1確認申請で行われている品質・安全性に関する事項だけでなく、治験のプロトコニルの議論も合わせて行う
こと、また、PMDAは相談を受付けた後の早い段階から、関係する専門家に意見を求め、対面で相談する場合は、相談者、PMDA、関係す
る複数の専門家が向席して議論し、相談の議事録は仮に意見が一致しない点はその旨を記載するなどして、関係者の合意の上で作成す
べきである。
再生・細胞医療製品に関しては専門家が限られる場合が想定される。相談にあたつて適切な専門家がPMDAの既存の専門委員に含
まれていない場合は、新たな専門委員を追加するなどの対応も必要である(2.(6)2)参照)。なお、専門家が適切に選出されるよう、必
要とされる専門性を考慮し、利益相反について透明性を確保することが重要である。
またt下記のように確認申請が薬事戦略相談により代替されることとなるが、スムーズな代替が行われるよう、厚生労働省は、確認申
請との相違点を含め、薬

‐
事戦略相談について周知し、確認申請制度の廃止と薬事戦略相談事業の実施の間に空白期間が生じないよう

十分に留意すべきである。さらに、既に確認された品目及び確認申請中の品目の取扱いを明確にし、特に、確認申請と薬事戦略相談を
重複して課すことのないよう十分に留意すべきである。 14



(2)確認申請のあり方
○ 再生・細胞医療製品に係る確認申請は、平成11年より導入された制度であり、人又は動物由来の細胞口組織を利用した組織工学・細胞
治療技術の急速な発展に対応し、このような治療技術に利用される人又は動物由来の細胞口組織を加工した医薬品・医療機器の品質及
び安全性を確保することを目的としている。現在までに、13件が申請され、このうち9件が確認されている。
○ 確認では、治験開始にあたつての必要データについて審査側と協議することができる等のメリットがある二方で、治験開始に近い確認申
請時点でデータの不足が指摘された場合、新たなデータ取得に時間がかかり、開発が遅延する等の問題が指摘されている。
○ また、確認申請は欧米にはない日本独自の制度であり、欧米では主に治験に先立つ事前相談で問題点を整理している。
○ 確認申請については、
口制度導入時と比較して経験が蓄積し、明確なリスクについては対応可能となっていること
。「ヒト(自己)由来細胞や組織を加工した医薬品又は医療機器の品質及び安全性の確保について」、「ヒト(同種)由来細胞や組織を加工
した医薬品又は医療機器の品質及び安全性の確保について」等の指針が整備されてきていること
・薬事戦略相談の中で開発初期から相談を行うことで、確認申請で行われている品質、安全性の確認について、開発の早い段階から間
題点を整理した上で得られたデータの確認を行うなど、前倒しして実施することが可能となること
等を踏まえて、確認申請制度については廃止し、薬事戦略相談に代替することが適当であることを確認した。
○ 治験開始に向け治験届が提出された際には支障なく治験実施が認められるよう、治験開始までに必要とされるデータ等について、もれ
なく薬事戦略相談を活用して事前に確認しておくように周知を図るべきである。併せて、治験届の際にデータ等が不足している場合は治験
実施が認められないこともあらためて周知すべきである。なお、治験届の調査は30日となつているが、仮に調査に支障が生じるような場合
は、行政機関が保有する情報の公開に関する法律を参考に、調査期間延長について条文に加えるなどの検討も必要ではないかとの意見
も出された。
○ また、治験前の品質及び安全性の確認にあたっては未知のリスクは排除しきれないものであるが、薬事戦略相談においても、経験を蓄
積し、専門家と協議しつつ適切に対応し、その質的向上に不断の努力を傾注すべきである。
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(3)臨床研究・治験促進策

O個 別品目の有効性、安全性を評価するためには、臨床試験データは必須であり、臨床研究、治験の促進が重要である。

○ 我が国においては、臨床研究には、研究計画の内容に応じて「ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針」、「臨床研究に関する倫理

指針」等の各指針が適用され、治験には医薬品・医療機器の臨床試験の実施の基準(CCP:Good dinたal Pnctたe)が適用される。GCPでは、

承認申請の資料として試験結果が利用されることから、モニタリング、監査、データの保管義務など、データの信頼性の確保|こ関する規定
がより厳密となっている。
○ 欧米では我が国のような臨床研究と治験の区別はなく、原則として臨床試験にはGCPが適用されている。また、GCP対応の臨床試験が

可能なように、医療機関側の臨床試験実施体制が整備され、また、医療機関間のネットワークなどで、臨床試験の届出など必要な手続き

についての支援体制や、研究費が充実している。
○ 我が国においてすべての臨床研究にもGCPを適用してはどうかという意見もあるが、現状では欧米と同様に原則すべての臨床研究に

GCPを適用するのではなく、臨床研究口治験の特色を生かしつつ進めることが効率的であるとの指摘もなされた。
○ 我が国においては再生■細胞医療製品の開発は研究者主導で行われる場合が多く、それらのデータを可能な限り早期に承認申請に活

用していくために、開発の方向性、仕様等が固まつた段階から医師主導治験で行うことが効率的である。現状では、医療機関の実施体制

が不十分、費用負担が大きい等の課題があるが、実施医療機関の体制整備費、治験薬の製造、プロトコール作成、データ管理業務、治験

相談等の費用を補助する等の1支援、さらには研究費の拡充を行うことで、医師主導治験が更に活用されることが必要である。
○ 臨床研究であっても、保険併用の対象(第3項先進医療、いわゆる高度医療)とするには、高度医療評価会議の第二者によるチェツクが

必要となり、一定の科学性、データの信頼性が担保される。そのため臨床研究は速やかに高度医療または治験に移行し、高度医療は速
やかに治験に移行することが望まれる。出口を見据えた開発を行うことが重要であり、高度医療のデータについても、薬事戦略相談等を
利用して製品開発における位置づけを早期から明確にし、速やかな開発につなげるべきである。     |
〇 文部科学省では平成23年度予算において、「橋渡し研究加速ネットワークプログラム」を推進することとしている。全国7か所の大学等の

研究機関に、GCPに準拠した臨床研究を行うための体制を整備するとともに、出白を見据え、医師主導の治験又は高度医療として臨床研
究を実施することによりt必要なデニタをより早く効率的に収集するなど、日本発の医薬品・医療機器等の迅速な開発を目指す。
○ 厚生労働省では、世界に先駆けて臨床試験を実施し、日本発の革新的な医薬品・医療機器を創出することを目指し、「早期・探索的臨
床試験拠点整備事業」により、早期口探索的臨床試験段階の支援を行うため、平成23年度予算に盛り込んだところであり、事業の円滑な
実施が求められる。
○ 我が国のGCPは 国際的に調和されたlCH‐GCP(!CH:lntemational Conference on HarmonLation of Technたal Requirements for RegLtration

of PhalmaCeuttab for Human Use)に基づいている。しかしながらその運用面においては欧米と比べて負担が多いとの指摘もある。厚生

労働省ではこれまでも「治験のあり方に関する検討会報告書」(平成19年)等を踏まえ、治験契約の規定の見直しなどその改善を図つて

きた。今後とも治験の実施状況を見つつ、必要な改善を検討していくことが必要である。
○ 我が国の臨床研究/治 験に患者が参加しやすくなるよう、治験に対する患者の理解普及、情報伝達が必要である。厚生労働省では、
患者・国民に対する臨床研究・治験の普及啓発と、臨床研究・治験に関する情報伝達を改善するため、患者口国民への情報提供のための
ポータルサイトとして臨床研究〈試験)情報検索(Japan PHmary RegLt百es Network)を構築するなどの取組みを行つてきた。臨床研究・治験
の透明性を確保し、被験者保護とその質が担保されるよう、引き続きこれらの取組みを進めていくことが重要である。
○ ま.た、臨床研究/治 験ではインフォームドコンセントが必要である。適切なインフォームドコンセントが行われるよう、臨床研究/治 験依
頼者又は実施者は、必要な情報を医療関係者、被験者に届けることが必須である。
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(4)審査の迅速化口質の向上、評価の指針の明確化等

1)相談・審査の迅速化・質の向上

○ よりよい製品をより早く承認するためには、相談口審査体制の充実強化が必要である。PMDAは平成19年に再生・細胞医療製品等の
審査を担当する生物系審査第二部を新設し、体制の強化を行つてきたが、引き続き薬事戦略相談を含めて、相談体制、審査体制の充
実強化を行つていくことが必要である。
○ 再生・細胞医療製品には新たな技術が用いられたり、新たな指標が利用されたりすること等から、人員の拡充だけでなく、評価にあたる
審査官の人材育成も重要である。FDAでは最新技術を習得するための特別の研修はないが、審査官が研究も行い、関連学会へ積極的に
参加するなどにより最新技術への対応を図つている。PMDAは 、審査員の関連学会への参加や医療現場での経験等により最新の研究状況
を把握したり、可能な範囲で積極的な産学官の人事交流により、ベンチャー企業を含む企業等の開発現場のノウハウを理解したりするなど、
研修事業を充実していくべきである8
0再 生口細胞医療製品については、米国では生物製剤あるいは医療機器、EUでは医薬品の一分類として規制されている。我が国では米国
と同様の考え方により医薬品か医療機器に分類して規制している。しかしながら再生口細胞医療製品によっては医薬品、医療機器に分類す
ることが容易でないものもある。米国ではそのため、コンビネーションプロダクト課(Orice of comЫna■on ProductS)を設け、開発初期の段階
から開発者の求めに応じて医薬品、生物製剤、医療機器の分類、審査担当センターの指定を行い、その後の開発、相談、審査が効率的に
行えるよう取組んでいる。なお、複数のセンターにまたがる場合は、担当するセンターに他の関係するセンターが協力し、相談、審査にあたつ
ている。我が国においても、今後の開発を支援するために、開発初期の段階から分類について相談を受け付ける相談窓回の設置を検討す
べきである。
○ また、相談・審査の迅速化tサービス向上のために、審査機関の競争原理を導入してほしいという意見も出され、PMDAは 相談口審査の
迅速イじ及び質の向上、サ■ビス向上に更なる努力をしていく必要がある。

2)評価指針・基準等の作成・明確化

○ 再生二細胞医療製品は化学合成の医薬品や一般的な機械器具とは異なり、品質、安全性、有効性について既存の基準や評価を当て
はめることが困難な場合があることが指摘されている。そのため例えば、自己細胞由来製品、同種細胞由来製品といつた原料となる細胞
の違い、皮膚・角膜・軟骨・免疫細胞など用途の違いを踏まえながら、再生口細胞医療製品の特性も考慮した評価指標、指針・基準の明確
化が必要である。
○ 厚生労働省ではこれまでも、品質,安全性の関連では、「ヒト(自己)由来細胞や組織を加工した医薬品又は医療機器の品質及び安全
性の確保について」、「ヒト(同種)由来細胞や組織を加工した医薬品又は医療機器の品質及び安全性の確保について」、次世代医療機
器評価指標(重症心不全細胞治療用細胞シート、角膜上皮細胞シート、角膜内皮細胞シート、関節軟骨再生)などを作成してきたが、未
だ不十分であるとの指摘がある。評価指針・基準等の作成により再生・細胞医療製品の品質・安全性等について考え方を明らかにするこ
とが、その開発計画の策定にも資することから、ES、PS細胞由来製品など原料となる細胞や、歯根膜など対象分類に応じた、評価指針等
の作成を迅速に進めていくことが必要である。なお、評価指針・基準等の運用にあたっては、その時点での学問の進歩を反映した合理的
根拠に基づき、ケースバイケースで柔軟に対応することが必要である。
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3)患 者数が極めて少ない医薬品E医療機器の審査についての考え方

0米 国では対象患者数が4千人以下の医療機器について、人道的使用医療機器免除規定(HDE:Humanにanan use Devにe Exemptbn)

がある。この規定では、まず申請に基づき人道的使用医療機器(HUD:HumankaHan Use Devにe)として指.定を受け、必要なデ
ータ収集が

なされた後、HDE承認審査においては、他の治療法や医療機器がないこと、不合理なあるいは重大なリスクが生じず、予想される便益

(PrObaЫI Benent}がリスクを上1回ると判断される場合、有効性の要件(有効性を証明する科学的に確実な臨床試験(scbntttcalV vald
clinたal hvesttatbns)結果)が免除される。なお、承認後は治験審査委員会(IRB:instttutbnal Revたw Boad)のある施設でlRBの承認
が必要などの制限がある。

○ 我が国ではHDEという制度はないが、米国においてHDEで承認された同一の医療機器を追加の臨床試験無く審査を行つた例がある

など、日本国内での臨床試験だけでなく、海外での臨床試験成績やその他の情報、市販後の安全対策などを総合して、リスクベネフイット

の判断を行い、承認の可否を決定している。
O再 生E細胞医療製品では、対象患者数が極めて少ないものが多いと考えられることから、患者数が極めて少ない医薬品口医療機器に

ついて審査の考え方を以下のように整理した。

患者数が極めて少ない医薬品・医療機器の審査についての考え方

○ 薬事法において医薬品や医療機器は、その使用によるベネフィットがリスクを上回ると判断される場合に承認される。その評価には、

臨床試験成績は必須であるが、医薬品又は医療機器によつては対象となる患者数が少ないため、大規模な臨床試験が実施困難な場合
がある。このような場合は、我が国において実施可能な臨床試験を行い、その結果や、海外臨床試験成績その他の情報、市販後の情報

収集計画や安全対策、疾患の重篤性、既存療法との比較等を含めて、リスクベネフィットをケースバイケースで総合的に評価する。
○ なお、臨床試験の患者数や実施方法などにういては、対象疾患、対象患者など個々の製品により異なることから、個別にPMDAの治験

相談などで意見交換し、確認することが必要である。
○ 市販後の対策としてはご例えば、製造販売後臨床試験、全症例の登録による製造販売後調査、有効性口安全性のデータを引き続き収
集中であること等について医療1関係者や患者への情報提供などが考えられる。これらを必要に応じ承認条件として付すことで、市販後の

情報収集、医療関係者、患者への情報提供、必要な対策を迅速にとると共に、保健衛生上の危害防止を図ることとする。
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(5)開発支援について

1)希少疾病用医薬品口医療機器(オーファンドラッグ・デバイス)の指定要件の柔軟な運用等

〇 希少疾病用医薬品・医療機器については、指定を受けることにより、優先的な治験相談腱審査の実施、申請手数料の減額、再審査期間
の延長、試験研究費への助成金の交付、税制措置上の優遇措置を受けることが可能となり、その開発を促進している。
○ 希少疾病用医薬品・医療機器の指定においては、①対象患者数が本邦において5万人未満であること、②難病等、重篤な疾病を対象
とするとともに、ア)代替する適切な医薬品等又は治療方法がないこと、又は、イ)既存の医薬品等と比較して、著しく高い有効性又は安
全性が期待されるなど、特に医療上の必要性の高いものであること、③対象疾病に対して当該医薬品を使用する理論的根拠があるとと
もに、その開発に係る計画が妥当であるとみとめられることの3点を指定要件としている。
○ このうち「開発の可能性」に関して、医薬品では海外での臨床試験成績を含めて探索的試験結果をもとに判断することが一般的である。
○ 再生・細胞医療製品については、第二相から第Ⅲ相といつた臨床開発のステージを明確に分けることが困難となる場合が考えられる
ため、画―的な取扱いはせず、指定にあたっての開発の可能性の取扱いについては柔軟な運用が必要である。
○ さらには再生“細胞医療製品は希少疾病等を対象としたものが多いと考えられ、その開発を促進するために、希少疾病用医薬品・医療
機器を開発するための試験研究費の助成金の充実などを進めていくべきである。

2)ベンチヤー企業支援

○ 米国ではベンチャーキャピタルなどがベンチャー企業の活動を広く支援しているが、我が国ではこれらの活動が活発ではない。
○ 我が国では、産業革新機構が投資を中心とする活動を通じて、次世代産業口新興企業の育成と蓄積、既存企業の革新を通じた次世代
産業の成長をめざした事業を行つている。再生口細胞医療製品関係ベンチャーヘの投資インセンティブを促すような基盤整備等が必要
である。
○ 多くの創薬ベンチャーについては、単に資金だけの問題ではなく、事業化プロセスのグランドデザイン、治験プ由トコール設計、資金調
達時の事業計画、知的所有権の範囲とその帰属についての検討が十分になされていないなどの課題があるとの見解が産業革新機構
から示された。一方、それらの指導を含めて対応することが産業革新機構に求められるものであり、対応が不十分ではないかとの意見
も́出された。
○ また、将来的に事業として育ち、グローバルに展開していくようなものへ投資を行うことも求められる。
○ 特に、再生口細胞医療製品の分野では開発初期段階は研究者やベンチャー企業が関わることが多いことから、経済面等からベンチャー
企業等がPMDAの相談を受けやすぃ制度を検討すべきである。(2.(1)参照)



(6)そ の他必要な事項

1)海 外規制当局との連携

○ 本検討会では米国FDA、独国P日、仏国AFSSAPS(Agence Fttncate de Secuttte San■aire des Produたs de Sante)から専門家を招聘し、

海外での取組み等を聴取した。再生・細胞医療製品についてはFDA、EMAなど海外規制当局も必要な基準等の整備を進めているところ

であり、我が国を含めた関係国との情報交換等が進められている。今後、海外規制当局とも協調しつつ必要な基準等の作成を進めてい

くべきである。
○ 我が国はFDA、EC/EMAな どと医薬品等の守秘情報に関しての協力を結んでおり、これまでも医薬品、医療機器の審査、安全性情報

の交換を行つている。再生・細胞医療製品についてもこの協力の下で審査、安全性情報の迅速な交換を進めていくべきである。

2)関係学会との連携

○ 再生口細胞医療製品については開発初期の段階では主に研究者により開発が進められる。これらの製品開発を進め、また、PMDAに

よる相談=審査が円滑に進められるためにはt開発状況、懸念点の把握や共有が重要であり、そのための関係学会と規制当局との意見

交換の場を設けることが有用で|ある。
例えば、PMDAは 日本再生医療学会と関心事項について継続的に意見交換を行うことで合意し、すでに意見交換を開始しており、この

ような取組みを積極的に行っていくことが重要である。
｀ ○ 再生口細胞医療製品の多くは対象患者が少なく、また、治療に関わる専門家も限られる。薬事戦略相談、治験相談(申請前相談含む)、

承認申請後の専門協議において、必要とされる専門家を確保していくため、専門家の把握とPMDAの プール委員の人材の育成を学会と

連携して進めるべきである。

3)その他

○ 質の高い再生t細胞医療製品の実用化のためには、企業、医療機関、学会、行政等の関係者すべてが、科学技術の進展等に対応でき
るよう、努力を重ねること必要であるとともに、我が国の技術が国際的にも広く発信できるよう、イノベニシヨンを促進する支援体制の整備
が求められる。
○ 承認取得がゴールではなく保険収載までが製品開発のパッケージであることを認識すべきである。
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