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第 1回 先進医療評価委員会
資料 1

平成 26年 3月 11日

「先進医療評価委員会」開催要綱

1目 的

がん治療に高度の知見 を有す る機関 (以下 「外部評価機関」 とい う。)に 設

置 された先進医療評価委員会 (以下 「評価委員会」 という。)は 、厚生労働省

の委託 を受け、先進医療技術の評価の迅速化
・効率化を図ることを目的 と して、

医療上の必要性の高 い未承認薬
・適応外薬検討会議 (以下 「未承認薬等検討会

議」 とい う。)に おいて医療上の必要性の高 いとされた抗がん剤 (以下
「必要

性の高い抗がん剤」という。)の 技術的妥当性
口試験実施計画等の審奪等を行

い、先進医療会議に報告することを目的とする。

2 検 討項 目

評価委員会は、次の各号 に掲 げる事項について専門的な検討 を行 う。

①  抗 がん剤 を用 いた先進 医療 の実施届 出書の提 出 を先進 医療会議 に認
め

られた保険医療機 関 (以下 「保険医療機関」 とい う。)か ら保険給付 と

の併用の希望が あ った必要性の高 い抗がん剤 を用 いた先進医療 Bの 対象

となる医療技術 (以下 「必要性の高 い抗がん剤 を用 いた医療技術」 とい

う。)に 関す る次のア及びイに掲 げる事項

ア 当 該医療技術の有効性、安全性等の技術的妥 当性及び試験実施計画等

の妥 当性

イ 当 該医療技術 を実施す る保険医療機関の適格性

保険給付 との併用が認め られた必要性の高 い抗がん剤 を用いた医療技術

の実績報告 口総括報告等に関する事項

その他、必要性の高い抗がん剤用 いた医療技術に関す る事項

)評 価委員会は、外部評価機関の長が選定 した者であつて、厚生労働省が承

認 した者の中か ら外部評価機関の長が任命 した、先進医療に係 る専門的学識

経験 を有する者 (以下 「構成員」 という。)に よ り構成 され る。また、必要

に応 じて評価委員会 に、外部評価機関の長が選定 した者であつて、厚生労働

省が承認 した者の中か ら外部評価機関の長が任命 した、個 々の必要性の高 い

抗がん剤 を用 いた医療技術 について技術的な観点か ら検討す る者 (以下
「技

術委員」 という。)を 置 く。

なお、

① 構 成員には、各臓器のがん臨床の専門家、生物統計家
口臨床評価の専門

家及び生命倫理の専門家が含まれていること、

② 外 部機関に所属する構成員及び技術委員は、それぞれ若干名であること

を満たしていなければならない。

②

③



(2)評 価委員会の座長は、検討のため必要があると認めるときは、技術委員及

び個々の医療技術に精通する者 (以下 「有識者」という。)を 参加させるこ

とができる。

(3)座 長は、各構成員の中から互選により選出する。

(4)座 長は、評価委員会の事務を総理 し、代表する。

(5)座 長は、各構成員の中から座長代理を指名する。

(6)座 長代理は座長を補佐 し、座長不在のときは、座長に代わってその職務を

代行する。

(7)評 価委員会の構成員及び技術委員の任期は、
一年度以内とする。ただ し再

任を妨げない。

(8)評 価委員会の構成員又は技術委員に欠員が生 じたとき、新たに任命された

各構成員又は技術委員の任期は、前任者の残任期間とする。

(9)評 価委員会の有識者は、その参加する検討事項に関する審査が終了 したと

きに、解任されるものとする。

評価委員会は、構成員の総数の 2分 の 1以 上の出席がなければ、会議を開き、

取 りまとめを行 うことができない。ただ し、評価委員会の構成員については、

9に よる意見書の提出があつた場合は、出席 したものとみなす。

5 議 事の取 りまとめ

評価委員会の議事は、座長を除 く出席 した構成員及び技術委員並びに構成員

及び技術委員が 9に よる意見書に議事の可否を記載 したもの (但し、 6(1)

①及び②に該当する構成員及び技術委員を除 く。)の 過半数をもつて取 りまと

め、可否同数のときは、座長の取 りまとめるところによる。但 し、技術委員に

ついては、検討のために関わつた医療技術に係る議事に限る。

6 特 定医療技術の評価

(1)評 価委員会の構成員、技術委員及び有識者 (以下 「構成員等」という。)

は、次のいずれかに該当する必要性の高い抗がん剤を用いた医療技術 (以下

「特定医療技術」という。)に 関する検討には参加することができない。

① 自 らが所属する保険医療機関からの届出に係る必要性の高い抗がん剤を

用いた医療技術

② 自 らが関与又は特別の利害関係を有する医薬品
・医療機器等が使用され

る必要性の高い抗がん剤を用いた医療技術

(2)(1)に かかわらず、座長 (3(6)に よりその職務を代行する者を含む。



以下同 じ。)が 必要 と認めた場合にあつては、構成員等は、特定医療技術に

関する検討に参加す ることができる。ただ し、この場合にあつても、当該構

成員等は、 5の 議事の取 りまとめには参加することができない。

7 事 前評価について

2① の検討については、評価を担当する構成員等を定め、事前評価を行うこ

とができる。

8 審 査の留意事項

構成員等は、必要性の高い抗がん剤を用いた医療技術の検討のために必要な

資料は事務局等か ら入手することとし、当該医療技術に使用される抗がん剤の

開発企業及び関係する医療機関か ら直接資料提供を受けてはならない。

9 欠 席構成員等の意見提出

評価委員会の構成員及び座長が検討のため必要と認めた技術委員は、やむを

得ない理由により出席できない場合にあつては、議事となる事項について、予

め意見書を提出することができる。ただ し、座長が必要 と認めた場合を除き、

特定医療技術に係る意見書は提出することができない。

10 議 事の公開

評価委員会は公開とする。ただ し、座長は、対象となる患者が特定されるな

ど、個人情報保護の観点か ら特別な配慮が必要と認める場合等にあつては、会

議を非公開とすることができる。

11 議 事録の公開

(1)評 価委員会における議事は、次の事項を含め、議事録に記載するものとす

る。

① 会 議の日時及び場所

② 出 席 した構成員等の氏名

③ 議 事となった事項

(2)議 事録は公開とする。ただ し、座長は、対象となる患者が特定されるなど、

個人情報保護の観点か ら特別な配慮が必要 と認める場合等にあつては、議事

録の全部又は一部を非公開とすることができる。

(3)(2)の 規定により議事録の全部又は一部を非公開とする場合にあつては、

座長は、非公開とした部分について議事要旨を作成 し、これを公開するもの

とする。

評価委員会の庶務は、外部評価機関の事務局において処理 し、必要に応 じて、



厚生労働省の助言 を得 る。

(1)こ の要綱に定めるもののほか、評価委員会の議事運営に関 して必要な事項

は、厚生労働省が定める。

(2)こ の要綱は、平成25年 11月 29日 から施行する。



第 1回 先進医療評価委員会
資料 2

平成 26年 3月 11日

「先進医療評価委員会」運営細則

(通則)

第 1条  先 進医療評価委員会 (以下 「評価委員会」という。)の 議事運営に関し必要な事

項は、「先進医療評価委員会」開催要綱 (以下 「開催要綱」という。)に 定めるもののほ

か、この細則の定めるところによる。

(適用対象構成員等)

第 2条  構 成員、技術委員及び有識者 (以下 「構成員等」という。)に 適用する。

(定義)

第 3条  こ の細則において 「寄附金 口契約金等」とは、コンサルタン ト料 菫指導料、特許

権 口特許権使用料 ・商標権による報酬、講演 ,原稿執筆その他これに類する行為による

報酬及び構成員等が実質的に使途を決定 し得る寄附金 口研究契約金 (実際に割 り当てら

れた額をいい、教育研究の奨励を目的として大学等に寄附されるいわゆる奨学寄附金を

含む。)等 や、保有している当該企業の株式の株式価値 (申告時点)を いう。ただし、

構成員等本人宛であっても、学部長あるいは施設長等の立場で学部や施設などの組織に

対する寄附金 ・契約金等を受け取つていることが明らかなものは除くものとする。

2 前 項に規定するもののほか、この細則において使用する用語は、開催要綱において使

用する用語の例による。

(評価不参加の基準)

第 4条  構 成員等は、本人自らが所属する保険医療機関からの届出に係る医療上の必要性

の高い未承認薬 口適応外薬検討会議 (以下 「未承認薬等検討会議」という。)に おいて

医療上の必要性が高いとされた抗がん剤を用いた先進医療 Bの 対象となる医療技術 (以

下、「必要性の高い抗がん剤を用いた医療技術」という。)の 場合は、当該医療技術に関

する評価 (議事の取 りまとめを含む。)及 び事前評価には加わらない。

2 構 成員等本人又はその家族 (配偶者及び―親等の者 (両親及び子ども)で あって、構

成員等本人と生計を―にする者をいう。以下同じ。)が 、第 6条 第 1項 に規定する申告

対象期間 (以下単に 「申告対象期間」という。)に おいて評価対象となる必要性の高い

抗がん剤を用いた医療技術に含まれる抗がん剤の製造販売業者及び当該医療技術を実

施する保険医療機関からの寄附金 口契約金等の受取 (又は割当て。以下同じ。)の 実績

を有 し、個別企業からの受取額について、申告対象期間中に年度当たり500万 円を超

える年度がある場合は、当該構成員等は、当該医療技術に関する評価 (議事の取 りまと

めを含む。)及 び事前評価には加わらない。

3 構 成員等本人又はその家族が、申告対象期間において評価対象となる必要性の高い抗

がん剤を用いた医療技術に含まれる抗がん剤の製造販売業者及び当該医療技術を実施



する保険医療機関からの寄附金 口契約金等の受取の実績を有し、個別企業からの受取額

について、申告対象期間中のいずれの年度も500万 円以下である場合は、当該構成員

等は、当該医療技術に関する評価に加わることができるが、議事の取 りまとめ及び事前

評価には加わらない。

4 前 項の規定にかかわらず、寄付金 ・契約金等が、申告対象期間中のいずれの年度も

50万 円以下の場合は、議事の取 りまとめ及び事前評価にも加わることができる。

5 前 4項 のほか、当該医療技術の評価の公平性に疑念を生 じさせると考える構成員等は、

座長にその旨を申し出るものとし、当該申出があったときは、当該構成員等は、当該医

療技術に関する評価 (議事の取りまとめを含む。)及 び事前評価に加わらない。

6 前 5項 のほか、当該医療技術の評価の公平性に著 しい疑念を生じさせる可能性がある

と座長が認めた場合にあつては、当該構成員等の評価への参加について、座長が評価委

員会議にはかつて、第 1項 から第 4項 までの規定に準 じて取り扱うこととする。

7 当 該医療技術に含まれる抗がん剤の製造販売業者の競合企業 (部会において申告対象

となった競合品目を開発中又は製造販売中の企業に限る。)に ついても、第 1項 から第

6項 まで規定を適用する。

(申告対象期間)

第 6条  申 告対象期間は、原則として、評価が行われる会議の開催日の属する年度を含む

過去 3年 度とする。

2 構 成員等は、会議の開催の者「度、その寄附金 ・契約金等について、申告対象期間にお

いて最も受取額の多い年度につき、自己申告するものとする。

(報告)

第 7条  第 4条 の規定に基づく構成員等の参加の可否については、会議において、事務局

より報告するものとする。

附 則

この細則は、平成 25年 11月 29日 から施行する。



先進医療制度の運用の見直 しについて (案)

(「医療上の必要性の高い抗がん剤」を用いる先進医療の外部機関における評価について)

. 背 景

(1)こ れまでの経緯

①新成長戦略 (平成 22年 6月 18日 閣議決定)及 び規制 目制度改革に係る対

処方針 (平成 22年 6月 18日閣議決定)において、新たな医薬品の創出等、

医療の実用化促進を目的として、患者保護、最新医療の知見保持の観点で

選定 した医療機関において、先進医療の評価 ・確認手続きを簡素化するこ

とが求められた。

② 中医協において、「医療保険における革新的な医療技術の取扱いに関する

考え方について」と題 して、平成 22年 10月 15日 か ら平成 23年 2月 16

日までの 7回 にわた り検討され、平成 23年 5月 18日の中医協において「医

療保険における革新的な医療技術の取扱いに関する考え方」として報告さ

れ、以下の 3点 について了承された。(参考①)
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第 1回先進医療評価委員会
資料 4-1

平成 26年 3月 11日

(ア)

(イ)

(ウ)

先
-6- 1

2  5 .  9 .  6

中医協  総 -2-1

2  5  .   9  .   4

「医療 上 の 必 要 性 の 高 い抗 が ん 剤 」 を用 い る先 進 医 療 の

外部機関における評価について

先進医療の申請に必要な国内での数例の実績の効率化について

先進医療専門家会議及び高度医療評価会議における審査の整理

について (先進医療 日高度医療一本化)

③上記 (イ)及 び (ウ)に ついては、平成 24年 10月 1日より、運用を開始

しているところ。

④日本再興戦略 (平成 25年 6月 14日 閣議決定)に おいて、「保険診療と

保険外の安全な先進医療を幅広く併用して受けられるようにするため、新

たに外部機関等による専門評価体制を創設し、評価の迅速化・効率化を図

る」とされた。(【本年秋を目途に抗がん剤から開始】)



2.医 療上の必要性の高 い抗がん剤 を用 いる先進医療の外部機 関における技術

的評価 に関する基本的考え方 (案)

抗がん剤の外部機関における技術的評価 について、本年秋 を目途に開始する

とされていることか ら、その実施に係 る基本的考 え方 を下記の通 り定 めては

どうか。

(1)外 部機関について

①先進医療会議 (先進医療技術審査部会を含む。)と 外部機関の関係につい

て

(ア) 平 成 23年 5月 18日 の中医協 「医療保険における革新的な医療

技術の取扱いに関する考え方」においては、「がん治療に高度の

知見を有 し、実施機関の申請及び実施段階での監査を行 う機能

を有する機関に委託するとされていること」とされていること

から、当該条件を満たす医療機関に先進医療技術審査部会の業

務を外部委託するという形式で実施する。

(イ) 外 部委託を受けた機関は、下記の領域の専門家を含む専門家を

参集 し、評価委員会を設置することとする。

i 各 臓器のがん臨床の専門家

ii 生 物統計家 ・臨床評価の専門家

ili生 命倫理の専門家

(ウ) 外 部委託を受けた機関内に評価委員会の事務局を設置すること

とする。

(工) 評 価委員会の開催要綱等については、先進医療技術審査部会に

準 じることとする。

②外部機関における技術的評価の質の担保について

(ア) 先 進医療技術審査部会の構成員は、上記評価委員会の傍聴等に

より、上記評価委員会における技術的評価のあり方について確

認を行うとともに、必要に応 じて外部機関に助言等を行い、外

部機関における技術的評価の質を担保することとする。

③外部機関の体制及び利益相反について

(ア) 外 部機関は、「がん治療に高度の知見を有 し、実施機関の申請及

び実施段階での監査を行 う機能を有する機関」であり、がん領

域の研究 ・開発に対 して重要な役割を担つていることが想定さ

れるため、「医療上の必要性の高い抗がん剤」を用いる先進医療

を申請することが可能であることとする。
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(イ) 外 部機関の評価体制については、下記の要件 を満たす こととす

る。

i 事 務局の設置について

日先進医療の技術的評価 を行 う評価委員会の事務局を行 う部署

は、抗がん剤の臨床や研究開発 を行 う部署 とは別な部署 と

し、異なる責任者 を置いていること。

il 評 価委員会の構成員について

・ 構成員については、厚生労働省が指名すること。

日 外部機関に所属する者は若千名 とすること。

ili外 部機関 自らが申請 した医療技術の評価 について

日 外 部機関が申請 した医療技術の技術的評価 を行 う際は、当

該外部機関に所属す る評価委員会の構成員は評価に加わ ら

ないこと。

(2)外 部機関による評価の対象となる抗がん剤について

①前提

(ア)平 成 23年 5月 18日 の中医協 「医療保険における革新的な医療技

術の取扱いに関する考え方」においては、下記の通 り定められて

いる。

i 「 医療上の必要性の高 い未承認薬 ・適応外薬検討会議」 (以

下 『未承認薬等検討会議」という)に おいて医療上の必要性

が高 いとされた医薬品については、開発要請を受けた企業又

は開発の意思 を申 し出た企業によ り治験が着手 され、又は薬

事承認に係 る公知 申請が されることが原則であるが、これに

加え、海外の実績等か ら一定の安全性等が確認 されている抗

がん剤については、開発企業の公募中等、長期間治験が見込

まれない場合に、これに係 る技術を先進医療の対象 とするこ

ととする。

il 未 承認薬等検討会議における開発要望の募集の際に、海外に

おける標準的使用状況 (米国の承認状況等)の 記載欄 を設 け

ることとしているが、医療上の必要性が高いとされた抗がん

剤については、この海外における標準的使用状況の情報 を活

用 し、先進医療 としての適格性等を先進医療会議において確

認することによ り、先進医療の対象技術 として告示す ること

とする。

(イ)新 薬創出 口適応外薬解消等促進加算 (以下、「新薬創出等加算」

という。)の 要件として、開発要請を受けた企業は、開発要請後 1

年以内に治験を開始することとされている。



(ウ)公 募を行い、企業が開発の意思を申し出る場合は概ね 1年 以内に

申し出が行われている。

②考え方

(ア)

(イ)

下記の条件を満たす場合に、医療上の必要性の高い抗がん剤を

用いる先進医療の外部機関における技術的評価の対象とする。

i 企 業に対する開発要請後、1年 を経過 しても治験に着手され

なかつた未承認薬または適応外薬

(適応外薬については、新薬創出等加算の適用の有無を問わな

い)

li 開 発企業の公募後、1年 を経過 しても開発の申し出がない未

承認薬

開発要請又は公募か ら 1年 を経過 した場合、先進医療の対象と

して告示するための手続きを速やかに進めるものとする。

(3)実 施医療機関群の要件について

①前提

平成 23年 5月 18日 の中医協「医療保険における革新的な医療技術の取扱

いに関する考え方」においては、下記の通 り定められている。

(ア)先 進医療会議において、当該抗がん剤を用いた先進医療を実施可

能な医療機関の属性をあらか じめ特定する。(医療機関群)

(イ)医 療機関の施設属性…
Ⅲ臨床研究中核病院 (lGH―GCP水 準の臨床研

究を実施)都 道府県がん診療連携拠点病院、特定機能病院等

(ウ)医 療機関の施設要件
…・治験が適切に実施できる体制が整備 され

ていること等

②考え方

(ア)先進医療会議において、当該抗がん剤を用いた先進医療を実施可

能な医療機関の属性をあらかじめ特定する際は、施設属性に沿つ

て以下の取り扱いとする。

臨床研究中核病院、早期
=探 索的臨床試験拠点 …  質 の高

い臨床研究等 を実施する体制や科学性、安全性、信頼性の観

点か ら適切かつ透明性の高い倫理審査ができる体制、治験
ロ

臨床研究に精通する医師、臨床研究 コ
ーデ ィネーター等人員

の確保等の整備 を行 つていることか ら、原則 として、全ての

技術を実施可能 とする。
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ii 特 定機能病院 …  施 設の実情に応 じて、技術 ごとに先進医

療の実施の可否を先進医療会議において検討する。

ili都 道府県がん診療連携拠点病院  …  施 設の実情に応 じて、

技術 (適応外薬を用いるものに限る)ご とに先進医療の実施

の可否 を先進医療会議において検討する。

(イ)先 進医療 と しての実施が認め られた後は、従前 と同様の取 り扱 い

として、協力医療機関の追加の可否 を先進医療技術審査部会 にお

いて検討す る。

. 今 後の進め方について

(1)「 医療上の必要性の高い抗がん剤」 を用 いる先進医療の外部機関における

評価について

上記 2.(2)の 「医療上の必要性の高い抗がん剤 を用いる先進医療の外部機

関における技術的評価 に関する基本的考え方」に沿 つて先進医療会議 におい

て、具体的な運用方法について検討 し、結果を中医協総会に報告 し、了承 を

得 ることとする。

(2)再 生医療、医療機器等の先進医療の申請に係る専門評価体制について

再生医療、医療機器等については、専門評価体制 を創設 し、評価の迅速化 ・

効率化を図ることとされていることか ら、今後、薬事法改正や再生医療の安

全性の確保に関する法律案の国会審議状況等 を踏まえ、その具体的なあ り方

を検討 してい くこととする。



「外部機関による評価の対象となる抗がん剤」に係る今後の考え方について

引き続き、抗がん剤への迅速なアクセスを求める声が強いことや 「医療上

の必要性の高い未承認薬 ・適応外薬検討会議」において、患者や学会等か

ら抗がん分野 (小児がんを含む。)に 係る多くの要望があることを踏まえ、

「外部機関による評価の対象となる抗がん剤」について、今後、下記のよ

うに取 り扱 うことをどのように考えるか。

対応の方向性

医療上の必要性の高い未承認薬 ・適応外薬検討会議において医療上の必要

性が高いとされた抗がん剤は、速やかに先進医療の外部評価の対象とする。

(「企業に対する開発要請後 1年 を経過 しても、特段の合理的理由無 く治験

に着手されなかつた際は、新薬創出等加算を適応 しない」等、これ ら従来

の新薬創出等加算の取 り扱いを変更するものではない。)



第 1回先進医療評価委員会
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医療上の必要性の高い抗がん剤を用いる先進医療の外部評価の対象について
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第 1回 先進医療評価委員会

平成 26年 3月 11日

「医療上必要性の高い未承認薬 ・

適応外薬検討会議」会議資料より
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医療上の必要性の評価の基準について

医療上の必要性の評価の基準について、下記のとおり分類している。

(1)

重篤性あり

(2)

有用性あり

※1 ア 、イ、ウのうち複数に該当すると考えられる場合には、もっとも適切と判断されるものに

あてはめることとした。

(1)(2)の 両方について、ア、イ又はウと評価された場合には、「医療上の必要性

の基準に該当」とし、国が企業に開発要請又は開発企業の募集を行う。



第 1回 先進医療評価委員会
資料 5

平成 26年 3月 11日

医政発1129第25号

薬食発H29第 1号

保発 1129第 2号

平成25年11月29日

各都道府県知事 殿

地方厚生 (支)局 長 殿

独立行政法人医薬品医療機器総合機構理事長 殿

日本製薬工業協会会長 殿

日本医療機器産業連合会会長 殿

独立行政法人国立高度専門医療研究センター理事長 殿

独立行政法人国立病院機構理事長 殿

文部科学省高等教育局医学教育課長 殿

厚 生 労 働 省 医 政 局 長

(公 印 省 略 )

厚生労働省医薬食品局長

(公 印 省 略 )

厚 生 労 働 省 保 険 局 長

(公 印 省 略 )

「厚生労働大臣の定める先進医療及び施設基準の制定等に伴 う実施上の留意事項及び

先進医療に係る届出等の取扱いについて」の一部改正について

先進医療に係る実施上の留意事項や届出等の取扱いについては、 「新成長戦略」 (

平成22年6月18日閣議決定)、 「規制 。制度改革に係る対処方針」 (平成22年6月18日



閣議決定)、 中央社会保険医療協議会での議論等を踏まえ、審査等の効率化 。重点化

を図ることを目的に、平成24年10月1日 より従前の先進医療専門家会議及び高度医療

評価会議を一本化し、 「厚生労働大臣の定める先進医療及び施設基準の制定等に伴う

実施上の留意事項及び先進医療に係る届出等の取扱いについて」 (平成24年7月31日医

政発0731第2号 、薬食発0731第2号 、保発0731第7号。以下 「先進医療通知」という。

)に おいて示しているところである。

今般、日本再興戦略 (平成25年6月 14日閣議決定)等 を受けて、先進医療通知の 「

記」以下を別紙のとおり改正し、平成25年11月29日から適用することとするので、そ

の取扱いに遺漏のないよう関係者等に対し、周知徹底を図られたい。
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(別紙)

第 1 先 進医療に係る基本的な考え方

先進医療については、平成16年12月の厚生労働大臣と内閣府特命担当大臣 (規制

改革、産業再生機構、行政改革担当、構造改革特区 。地域再生担当)と の基本的合

意に基づき、国民の安全性を確保 し、患者負担の増大を防止するといった観点を踏

まえつつ、国民の選択肢を広げ、利便性を向上するとい う観点から、以下について

、安全性、有効性等を確保するために
一定の施設基準を設定し、当該施設基準に該

当する保険医療機関の届出により、又は安全性、有効性等を確保するために対象 と

なる医療技術ごとに実施医療機関の要件を設定し当該要件に適合する保険医療機関

の承認により、保険診療 との併用を認めることとしている。

1 未 だ保険診療の対象に至らない先進的な医療技術 (2又 は 3を 除く。)

2 承 認又は認証を受けていない (以下 「未承認等」とい う。)医 薬品又は医療

機器の使用を伴 う先進的な医療技術

3 承 認又は認証を受けて製造販売されている医薬品又は医療機器について承認

又は認証事項に含まれない用法 ・用量、又は効能 ・効果、性能等 (以下 「適応

外」とい う。)を 目的とした使用を伴 う先進的な医療技術

また、先進医療は、厚生労働大臣の定める評価療養及び選定療養 (平成18年厚生

労働省告示第495号)第 1条 第 1号 において、健康保険法 (大正11年法律第70号)第

63条第 2項 第 3号 に掲げる評価療養 とされ、将来的な保険導入のための評価を行 う

ものとして位置付けられてお り、実施保険医療機関から定期的に報告を求めること

としている。

第 2 先 進医療の対象 となる医療技術の分類

先進医療の対象となる医療技術については、以下のとお り分類する。

1 未 承認等の医薬品若 しくは医療機器の使用又は医薬品若 しくは医療機器の適応

外使用を伴わない医療技術 (4に 掲げるものを除く。)

2 以 下のような医療技術であって、当該検査薬等の使用による人体への影響が極

めて小さいもの

(1)未 承認等の体外診断薬の使用又は体外診断薬の適応外使用を伴 う医療技術

(2)未 承認等の検査薬の使用又は検査薬の適応外使用を伴 う医療技術

3 未 承認等の医薬品若 しくは医療機器の使用又は医薬品若 しくは医療機器の適応

記



外使用を伴う医療技術 (2に掲げるものを除く。)

4 未 承認等の医薬品若しくは医療機器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応

外使用を伴わない医療技術であって、当該医療技術の安全性、有効性等に鑑み、

その実施に係 り、実施環境、技術の効果等について特に重点的な観察 ・評価を要

するものと判断されるもの。

第 3 先 進医療告示第 2各 号に掲げる先進医療に係る実施上の留意事項、届出等の取

扱い

1 実 施上の留意事項

厚生労働大臣の定める先進医療及び施設基準 (平成20年厚生労働省告示第129号。

以下 「先進医療告示」という。)第 2各 号に掲げる先進医療 (以下 「先進医療A

」という。)に ついては、以下の点に留意すること。

(1)取 り扱う医療技術は、第 2の 1又 は2に 掲げるものであること。

(2)保 険医療機関において実施することとし、原則として、先進医療の一部を

当該保険医療機関以外の場で実施することは認められないこと。

(3)実 施に当たり責任を有し、主として当該療養を実施する医師 (以下 「実施

責任医師」という。)は 、当該療養を実施する診療科において常勤の医師で

あること。

(4)実 施するに当たつては、当該先進医療に係る施設基準に適合する体制で行

うこと。

(5)先 進医療告示第 2各 号に掲げる施設基準の細貝Jは次のとおりである。

① 実 施責任医師は、実施診療科に現に所属していること。なお、実施診療

科における責任者は、実施責任医師の要件を満たしていなくても差し支え

ない。

② 医 師に関する経験年数及び経験症例数については、現に当該医師が所属

している保険医療機関以外の医療機関における経験を含めたものであるこ

と。

③ 倫 理審査委員会については、臨床研究に関する倫理指針 (平成20年厚生

労働省告示第415号)第 1の 3(16)に規定する 「倫理審査委員会」に準ずる

ものであること。

④ 遺 伝カウンセ リングについては、遺伝医学関連学会による 「遺伝学的検

査に関するガイ ドライン」に則 した遺伝カウンセ リングであること。

第 2第 44号(2)① 及び②の要件については、 うつ症状に関する適切な鑑

別診断を実施できる体制を有 していることを担保するために設けられたも

のであり、精神科又は心療内科の常勤医師が 1名 以上配置されてお り、か



つ、神経内科又は脳神経外科の常勤医師が 1名 以上配置されていることを

求めるものであること。

2 新 規技術に係る手続

(1)先 進医療実施届出書の提出

新規技術について、先進医療Aと して保険診療 との併用を希望する保険医

療機関の開設者は、別紙 1の 様式第 1-1号 による先進医療実施届出書 (厚

生労働大臣あて。正本 1通 及び副本 9通 (添付書類及び添付文献を含む。)

)を 、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出すること。

また、提出の際には、別紙 1の 様式第 1-2号 による新規施設届出書 (地

方厚生 (支)局 長あて。正本 1通 及び副本 1通 (添付書類を含む。以下同じ。

))を 同封すること。

(2)届 出書の添付書類

① 先 進医療実施届出書については、別紙 1の 様式第 2号 から第 9号 までに

よる書類を添付するとともに、以下の書類についても添付すること。

ア 実 施計画書

イ 同 意 ・説明文書

ウ 医 療技術の概要図 (1枚 程度)

工 薬 事承認又は保険収載までのロー ドマップ

オ 倫 理審査委員会の開催要項

② 新 規施設届出書については、別紙 1の様式第 3号 、第 5号 、第 7-1号

、第 7-2号 、第 8-1号 、第 8-2号 による書類を添付すること。また

、先進医療実施届出書に倫理審査委員会の開催要綱を添付する場合には、

新規施設届出書にも当該開催要綱を添付すること。

(3)先 進医療実施届出書の添付文献

① 先 進医療実施届出書には、次の文献を添付すること。

ア 先 進医療の内容を論述した論文 (実施結果の分析について言及してい

るものに限る。)1本 以上

イ 先 進医療の有効性及び安全性を評価した原著論文 (著者自らの研究結

果に基づく論文をいう。)1本 以上

ウ 先 進医療実施届出書を提出する保険医療機関における実績に基づく論

文又は報告書 (実施結果の評価について言及しているものに限る。)1

本以上

② 添 付文献に関する留意事項

ア 添 付文献については、当該技術が個人的な研究段階ではなく、学会等



で評価されているものであることを示すものでなければならないこと。

このため、査読のある雑誌に収載された原著論文であることが望ましい。

イ 先 進医療の内容を論述 した論文及び先進医療の有効性及び安全性を評

価 した原著論文については、教科書の抜粋、学会抄録及び研究費の報告

書は認められないこと。

ウ 論 文に示された技術は、当該技術 と同
一の内容でなければならないこ

と。

(4)届 出書提出後の手続

① 提 出された新規技術については、先進医療会議において科学的評価を行

うこととし、その結果 (「適」、 「不適」)に ついて通知された地方厚生

(支)局 長は、届出書を提出した保険医療機関にその結果を速やかに通知

すること。

② 地 方厚生 (支)局 長は、提出された新規技術に係る科学的評価の結果が

「適」であつて、届出書を提出した保険医療機関が当該新規技術について

設定された施設基準に適合 している場合には、当該新規技術が先進医療告

示に規定された 日に新規施設届出書を受理 したものとし、届出書を提出し

た保険医療機関に対 して文書により受理 した旨を速やかに通知するととも

に、当該通知の写し及び新規施設届出書の副本 1通 を厚生労働省保険局医

療課に送付すること。

③ 当 該通知を受けた保険医療機関は、地方厚生 (支)局 長が新規施設届出

書を受理 した日の属する月の翌月 (受理 した日が月の初 日であるときは、

その日の属する月)よ り、当該新規技術について保険診療 と併用できるも

のとする。

④ 提 出された新規技術に係る科学的評価の結果が 「適」であっても、届出

書を提出した保険医療機関が当該新規技術について設定された施設基準に

適合 していない場合には、地方厚生 (支)局 長は、適合 していない旨を当

該保険医療機関に対して文書により速やかに通知すること。

先進医療告示において既に規定されている先進医療 (以下 「既評価技術」とい

う。)の 適応症の変更に係る手続

「2 新 規技術に係る手続」と同様に取 り扱 うこと。

既評価技術 (検体検査に係る技術に限る。)の 新規共同実施に係る手続

対象技術については、各先進医療に係る施設基準に適合 している保険医療機関

において当該先進医療に関する医療技術のすべてを実施することを原則 としてい



るが (1の (2))、 検体検査に係る医療技術については、例外的に、あらかじ

め連携 した保険医療機関間で業務委託契約を締結することにより、複数の保険医

療機関において共同で実施をすることができるものとする。

以下、既評価技術を従前より実施 し、かつ、当該技術に係る業務受託に同意 し

た保険医療機関を 「受託側医療機関」といい、受託側医療機関との共同実施を希

望する保険医療機関を 「委託側医療機関」という。

(1)委 託側医療機関による手続

委託側医療機関の開設者は、別紙 2の 様式第 1-1号 による委託側新規

共同実施届出書 (厚生労働大臣あて。正本 1通 及び副本 9通 (添付書類を

含む。))を 、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出する

こと。

また、提出の際には、別紙 2の 様式第 1-2号 による委託側新規共同実

施施設届出書 (地方厚生 (支)局 長あて。正本 1通 及び副本 1通 (添付書

類を含む。))を 同封すること。

(2)委 託側医療機関が提出する届出書の添付書類

① 委 託側新規共同実施届出書については、別紙 2の 様式第 2号 から第11-

2号 までによる書類を添付するとともに、以下の書類についても添付する

こと。

ア 実 施計画書

イ 同 意 ・説明文書

ウ 医 療技術の概要図 (1枚 程度)

工 薬 事承認又は保険収載までのロー ドマップ

オ 倫 理審査委員会の開催要項

② 委 託側新規共同実施施設届出書については、別紙 2の 様式第 3号 、第 5

号、第 6-1号 、第 6-2号 、第 7-1号 、第 7-2号 、第 8号 、第 9号

、第10-1号 、第10-2に よる書類を添付すること。また、倫理審査委員

会の開催要綱も併せて添付すること。

(3)受 話側医療機関による手続

委託側新規共同実施届出書を提出する委託側医療機関と共同実施を予定し

ている受託側医療機関の開設者は、別紙 2の 様式第 1-3号 による受託側新

規共同実施施設届出書 (正本 1通 及び副本 1通 (添付書類を含む。))を 地

方厚生 (支)局 長に提出すること。

(4)受 託側医療機関が提出する届出書の添付書類

受話側新規共同実施施設届出書には、共同実施を予定している委託俣1医療

機関が提出する届出書の添付書類のうち別紙 2の 様式第 9号 による書類に添



(5)

付すべき書類 (委託業務の実施方法について委託側及び受託側医療機関で取

り交わした文書)を 添付すること。

届出書提出後の手続

① 提 出された新規共同実施の医療技術については、先進医療会議において

科学的評価を行 うこととし、その結果 (「適」、 「不適」)に ついて通知

された地方厚生 (支)局 長は、届出書を提出した委託側医療機関及び受託

側医療機関にその結果を速やかに通知すること。

② 地 方厚生 (支)局 長は、提出された新規共同実施の医療技術に係る科学

的評価の結果が 「適」であって、届出書を提出した委託側医療機関が当該

医療技術について設定された委託側医療機関の施設基準に適合 している場

合には、当該施設基準が先進医療告示に規定された日に委託側新規共同実

施施設届出書を受理 したものとし、届出書を提出した委託側医療機関に対

して文書により受理 した旨を速やかに通知するとともに、当該通知の写 し

及び委託側新規共同実施施設届出書の副本 1通 を厚生労働省保険局医療課

に送付すること。

③ 当 該通知を受けた委託側医療機関は、地方厚生 (支)局 長が委託側新規

共同実施施設届出書を受理 した 日の属する月の翌月 (受理 した日が月の初

日であるときは、その日の属する月)よ り、当該医療技術について共同実

施により保険診療 と併用できるものとする。

④ 提 出された新規共同実施の医療技術に係る科学的評価の結果が 「適」で

あつても、届出書を提出した委託側医療機関が当該医療技術について設定

された委託側医療機関の施設基準に適合 していない場合には、地方厚生 (

支)局 長は、適合していない旨を当該委託側医療機関に対 して文書により

速やかに通知すること。

⑤ 地 方厚生 (支)局 長は、提出された新規共同実施の医療技術に係る科学

的評価の結果が 「適」であって、届出書を提出した受託側医療機関が当該

医療技術について設定された受託側医療機関の施設基準に適合 している場

合には、当該医療技術が先進医療告示に規定された日に受理 したものとし

、届出書を提出した受託側医療機関に対 して文書により受理 した旨を速や

かに通知するとともに、当該通知の写 し及び受託側新規共同実施施設届出

書の副本 1通 を厚生労働省保険局医療課に送付すること。

⑥ 当 該通知を受けた受託側医療機関は、地方厚生 (支)局 長が受託側新規

共同実施施設届出書を受理 した 日の属する月の翌月 (受理 した日が月の初

日であるときは、その日の属する月)よ り、当該医療技術に係る業務の受

話を開始できるものとする。



⑦ 提 出された新規共同実施の医療技術に係る科学的評価の結果が 「適」で

あつても、届出書を提出した受託側医療機関が当該医療技術について設定

された受託側医療機関の施設基準に適合 していない場合には、地方厚生 (

支)局 長は、適合 していない旨を当該受託側医療機関に対 して文書により

速やかに通知すること。

5 既 評価技術の実施に係る手続

(1)既 評価技術施設届出書の提出

既評価技術について保険診療 との併用を希望する保険医療機関の開設者は

、別紙 3の 様式第 1号 による既評価技術施設届出書 (正本 1通 及び副本 1通

(添付書類を含む。))を 当該保険医療機関の所在地の地方厚生 (支)局 長

に提出すること。

なお、受託側医療機関との共同実施による既評価技術の保険診療との併用

を希望する場合には、既評価技術施設届出書に代えて、別紙 4の 様式第 1号

による委託側共同実施施設届出書 (正本 1通 及び副本 1通 (添付書類を含む。

))を 提出すること。

また、共同実施による既評価技術の保険診療 との併用を希望する受託側医

療機関の開設者は、別紙 4の 様式第 1-2号 による受託側共同実施施設届出

書 (正本 1通 及び副本 1通 (添付書類を含む。))を 提出すること。

(2)届 出書の添付書類

① 既 評価技術施設届出書については、別紙 3の 様式第 2号 から第 5-2号

までによる書類を添付すること。また、倫理審査委員会の開催要綱も併せ

て添付すること。

② 委 託側共同実施施設届出書については、別紙 4の 様式第 2号 から第 8-

2号 までによる書類を添付すること。また、倫理審査委員会の開催要綱も

併せて添付すること。

③ 受 託側共同実施施設届出書には、共同実施を予定している委託側医療機

関が提出する届出書の添付書類のうち別紙 4の 様式第 7号 による書類に添

付すべき書類 (委託業務の実施方法について委託側及び受託側医療機関で

取 り交わした文書)を 添付すること。

(3)届 出書提出後の手続

① 地 方厚生 (支)局 長は、届出書の提出があった場合には、当該届出書の

記載事項及び当該届出書を提出した保険医療機関が保険診療との併用を希

望する先進医療に係る施設基準に適合 していることを確認 した上で、届出

書を受理することとし、届出書を提出した保険医療機関に対 して文書によ



り受理 した旨を速やかに通知するとともに、当該通知の写 し及び当該届出

書の副本 1通 を厚生労働省保険局医療課に送付する。

② 当 該通知を受けた保険医療機関は、地方厚生 (支)局 長が当該届出書を

受理 した日の属する月の翌月 (受理 した日が月の初 日であるときは、その

日の属する月)よ り当該既評価技術について保険診療 と併用できるものと

する。

6 届 出書の取下げに係る手続

(1)保 険医療機関が先進医療実施届出書又は委託側新規共同実施届出書を提出

後、先進医療会議における科学的評価が行われるまでの間に、何 らかの理由

により届出書を取 り下げる場合には、別紙 5の 様式第 1号 による書類を、厚

生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出すること。

(2)保 険医療機関が新規施設届出書、委託側新規共同実施施設届出書、受託側

新規共同実施施設届出書、既評価技術施設届出書、委託側共同実施施設届出

書又は受託狽1共同実施施設届出書を提出後に、何 らかの理由により届出書を

取 り下げる場合には、別紙 5の 様式第 2号 による書類を、当該保険医療機関

の所在地を管轄する地方厚生 (支)局 長に提出すること。

また、先進医療の実施体制に変更が生じ、当該先進医療に係る施設基準を

満たさなくなつた場合においても、別紙 5の 様式第 2号 により地方厚生 (支

)局 長に提出すること。

7 既 評価技術に係る届出事項の変更に係る手続

既に届出書が受理 されている保険医療機関において、届け出ている先進医療に

ついて次に掲げる事項に変更が生じた場合には、別紙 6の 様式による書類を用い

て、変更する旨の届出を前記 5に 準 じて行 うこと。

(1)先 進医療の実施体制

(2)使 用する医療機器又は医薬品

(3)先 進医療に係る費用

なお、届出に係る添付書類、添付文献及び提出部数については、次のとお りで

あること。



変更届出の事由 添付書類 添付文献 提出部数

実施体制の変更 別紙 3の 様式第 3-1号 又は

別紙 4の 様式第 3-1号

別紙 3の 様式第 3-2号 又は

別紙 4の 様式第 3-2号

不要 正本 1通

副本 1通

使用する医療機器又は

医薬品の変更

別紙 3の 様式第 4号 又は別紙

4の 様式第 4号

別紙 3の 様式第 5-1号 又は

別紙 4の 様式第 5-1号

別紙 3の 様式第 5-2号 又は

別紙 4の 様式第 5-2号

医療機器の

説明書、医

薬品の添付

文書

正本 1通

副本 1通

先進医療に係る費用の

変更

別紙 3の 様式第 5-1号 又は

別紙 4の 様式第 5-1号

別紙 3の 様式第 5-2号 又は

別紙 4の 様式第 5-2号

不要 正本 1通

副本 1通

共同実施の内容 ・方

法又は実施体制に係

る変更

別紙 4の 様式第 6号 、様式第

7号 及び様式第 8号

不 要 正本 1通

副本 1通

先進医療の実績報告等

(1)定 期報告

当該年 6月 30日までに先進医療を実施 している保険医療機関を対象 とし、

前年の 7月 1日 から当該年 6月 30日までの間に行った先進医療の実績につい

て、別紙 7の 様式第 1号 を用いて、当該年 8月 末までに地方厚生 (支)局 長

に報告すること。

なお、保険医療機関が実施 している先進医療が当該年 4月 1日 以降保険導

入 された場合又は削除された場合には、前年の 7月 1日 から当該年 3月 31日

までの間の実績について、当該年 5月 末までに地方厚生 (支)局 長に報告す

ること。

また、新規施設届出書、委託側新規共同実施施設届出書、受託側新規共同

実施施設届出書、既評価技術施設届出書、委託側共同実施施設届出書又は受

託側共同実施施設届出書を提出後に届出書を取 り下げた場合、又は、当該届

出に係る先進医療の取消しがあった場合には、当該年 7月 1日 (取下げ又は

取消しが 1月 1日 から6月 30日までの間に行われた場合にあっては、前年の



7月 1日 )か ら取下げ又は取消しまでの間の実績について、遅滞なく地方厚

生 (支)局 長に報告すること。

地方厚生 (支)局 長は、当該定期報告について速やかに厚生労働大臣に報

告すること。

(2)先 進医療ごとの施設基準に基づく実績報告

保険医療機関が実施する先進医療の施設基準として、別途の実績報告が定

められている場合は、当該基準に従い、別紙 7の 様式第 1号 及び第 2号 (様

式第 2号 を用いて報告する症例については、 (3)の 安全性報告において報告

がなされたものを除く。)を 用いて、当該保険医療機関の所在地を管轄する

地方厚生 (支)局 長を経由して、速やかに厚生労働大臣に報告すること。

(3)安 全性報告

先進医療の実施に伴 う重篤な有害事象及び不具合 (以下 「重篤な有害事象

等」という。)に より、次に掲げる症例 (①又は②に掲げる症例に該当の適

否の判断に迷 う場合を含む。)が 発生したものについては、それぞれ①又は

②に掲げる期 日までに別紙 7の 様式第 2号 により地方厚生 (支)局 長及び厚

生労働大臣に報告すること。

① 死 に至る又は生命を脅かす症例については、発生を知った日より7日 以

内に届け出ること。

② 次 に掲げる症例 (①に掲げるものを除く。)で あって、当該症例の発生

又は発生数、発生頻度、発生条件等の発生傾向が実施計画書等から予測で

きないものについては、発生を知った日より15日以内に届け出ること。

ア 重 篤な有害事象等の治療のために別の入院又は入院期間の延長が必要

とされる症例 (ただし、重篤な有害事象等の治療のために入院したが、

安静治療等により特段の対応を行っていない場合等は当該症例に該当す

るが、重篤な有害事象等の検査を行うための入院又は入院期間の延長が

行われた場合、重篤な有害事象等が治癒又は軽快しているものの経過観

察のための入院が行われた場合等は、当該症例に該当しない。)

イ 日 常生活に支障をきたす程度の永続的または顕著な障害 ・機能不全に

陥る症例 (先天異常を来すもの、機器の不具合を含む))

ウ ア 又はイに掲げる症例のほか、患者を危機にさらすおそれがあるもの

、①又はア若しくはイに掲げる症例に至らないよう診療が必要となるも

の等の重篤な症例 (例 :集中治療を要する症例等)

なお、代替可能な既に保険収載されている治療法等において同様の重

篤な有害事象等が発生することが明らかにされている場合にあっても、

報告すること。



(4)健 康危険情報に関する報告 ((3)安 全性報告で報告 しているものは除く。

)

先進医療を実施 している保険医療機関は、国内外を問わず、自ら実施する

先進医療に係る国民の生命、健康の安全に直接係わる危険情報 (以下 「健康

危険情報」とい う。)の 収集に努め、健康危険情報を把握 した場合は、別紙

7の 様式第 3号 により、直ちに地方厚生 (支)局 長及び厚生労働大臣に報告

すること。

9 先 進医療の取消しに係る手続

地方厚生 (支)局 長は、既評価技術について、厚生労働大臣から取 り消す旨の

通知を受けた場合は、当該既評価技術に係る届出を行っている保険医療機関に対

して文書によりその旨を速やかに通知すること。なお、保険医療機関への通知に

当たっては、先進医療告示から当該既評価技術に係る規定が取 り消された日から

、保険診療 との併用ができない旨を併せて通知すること。

10 先 進医療において使用される未承認等又は適応外使用の医薬品等について薬事

承認があつた場合の取扱い

先進医療A(第 2の 2に 該当する場合に限る。)に おいて使用される医薬品 。

医療機器のすべてについて薬事法上の承認等が得られた結果、当該技術が保険適

用の対象となる場合には、当該先進医療について、先進医療告示から取 り消すも

のとする。

11 そ の他

上記の各届出書等の提出に当たっては、別添の 「先進医療に係る届出書等の記

載要領等について」を参考にすること。

第4 先 進医療告示第 3各 号に掲げる先進医療に係る実施上の留意事項、届出等の取

扱い

1 実 施上の留意事項

先進医療告示第 3各 号に掲げる先進医療 (以下 「先進医療 B」 とい う。)に つ

いては、以下の点に留意すること。

(1)取 り扱 う医療技術は、第 2の 3又 は4に 掲げるものであること。

(2)次 の①から⑤までの要件を満たす保険医療機関において実施すること。

① 医 療法 (昭和23年法律第205号)第 4条 の 2に 規定する特定機能病院又は

その他実施に当たり必要な次のア及びイの体制を有する保険医療機関であ



ること。なお、その具体的な内容については、先進医療会議において、医

療技術ごとに要件を設定する。

ア 緊 急時の対応が可能な体制を有すること。

イ 医 療安全対策に必要な体制を有すること。

② 臨 床研究に関する倫理指針に適合する実施体制を有すること。また、ヒ

ト幹細胞を用いる医療技術等については、ヒト幹細胞を用いる臨床研究に

関する指針 (平成22年厚生労働省告示第380号)に 適合する実施体制を有す

る等、医療技術に応 じた指針に適合する実施体制を有すること。

③ 実 施される医療技術において使用する医薬品 。医療機器の管理体制、入

手方法等が適切であること。

④ 実 施医療機関の開設者は、院内で行われる全ての先進医療Bに ついて実

施責任医師、研究内容等を把握できる体制を確保すること。

⑤ 臨 床研究のデータの信頼性確保のため、次の体制の確保に努めているこ

と。

ア デ ータマネージメント体制

イ 多 施設共同研究を行 う場合は、多施設共同研究としての実施可能なモ

ニタリング体制等

(3)次 の①及び②の要件を満たす医療技術であること。なお、試験計画 (試験

期間、症例数、評価基準等に関する記載を含む。)に ついては、過去の使用

実績等における有効性及び安全性に関する知見に応じて、予定試験期間、予

定症例数、モニタリング体制、実施方法、文書の保存期間等を設定すること。

① 国 内外の使用実績、有用性を示す文献等の科学的な根拠に基づき、有効

性及び安全性の確保が期待できる医療技術であること。

② 試 験計画が、次の内容をすべて満たすこと。

ア 臨 床研究に関する倫理指針に適合していること。デ
ータの信頼性につ

いては、医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令 (平成 9年厚生省

令第28号。以下 「GCP省令」という。)等 を参考にすること。また、ヒト

幹細胞を用いる医療技術等については、ヒト幹細胞を用いる臨床研究に

関する指針に適合していること等、医療技術に応じた指針に適合してい

ること。

イ 万 が一不幸な転帰となつた場合の責任と補償の内容、治療の内容、重

篤な有害事象等の可能性、費用等について、事前に患者及びその家族に

説明し文書により同意を得ること。

ウ 実 施責任医師を明示すること。また、当該実施責任医師の下に、実施

する医師が管理されていること。



工 有 効性及び安全性が客観的に確認でき、医療機関内の倫理審査委員会

等において認められた試験計画であること。

オ 多 施設共同研究の場合は、先進医療 Bに 係る協力を行 う医療機関 (以

下 「協力医療機関」とい う。)の 実施責任医師の氏名、所属科及び役職

についても明示されていること。

力 当 該試験計画と同様の試験計画で治験が実施されていないこと。

新規技術に係る手続

(1)先 進医療実施届出書の提出

新規技術について、先進医療 Bと して保険診療 との併用を希望する保険医

療機関 (以下 「申請医療機関」とい う。)の 開設者は、別紙 1の 様式第 1-

1号 による先進医療実施届出書 (正本 1通 及び副本 9通 (添付書類を含む。

以下同じ。))を 、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出す

ること。

ただし、多施設共同研究を行 う場合、申請医療機関の開設者は、協力医療

機関分もとりまとめの上、提出すること。

(2)届 出書の添付書類

別紙 1の 様式第 2号 から様式第 9号 を添付するとともに、以下の書類につ

いても添付すること。

① 文 献情報に記載 した全ての原文及び和訳概要

② 試 験実施計画書

③ 同 意 ・説明文書

④ 医 療技術の概要図 (1枚 程度)

⑤ 薬 事承認又は保険収載までのロー ドマップ

⑥ 症 例報告書 (CRF)

⑦ 医 薬品 。医療機器の概要書

③ 倫 理審査委員会の開催要綱

(3)届 出書提出後の手続

① 提 出された新規技術については、先進医療会議において科学的評価を行

うこととし、その結果 (「適」、 「不適」)に ついて通知された地方厚生

(支)局 長は、厚生労働省保険局医療課から送付される届出書の正本をも

とに、届出書を提出した保険医療機関にその結果を速やかに通知すること。

② 地 方厚生 (支)局 長は、提出された新規技術に係る科学的評価の結果が

「適」である場合には、当該新規技術が先進医療告示に規定された日に先

進医療実施届出書を受理したものとし、届出書を提出した保険医療機関に



対して文書により受理した旨を速やかに通知するとともに、当該通知の写

しを厚生労働省保険局医療課に送付すること。

③ 当 該通知を受けた保険医療機関は、地方厚生 (支)局 長が先進医療実施

届出書を受理した日の属する月の翌月 (受理した日が月の初日であるとき

は、その日の属する月)よ り、当該新規技術について保険診療と併用でき

るものとする。

3 既 評価技術の実施に係る手続

(1)先 進医療実施届出書の提出

既評価技術について保険診療との併用を希望する保険医療機関の開設者は

、別紙 1の様式第 1-1号 による先進医療実施届出書 (正本 1通及び副本 9

通 (添付書類を含む。))を 、申請医療機関の開設者に提出し、当該申請医

療機関の開設者は、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出す

ること。

(2)届 出書の添付書類

別紙 1の様式第 2号 、第4号 、第 6号 、第 7-1号 、第 7-2号 、第 8-

1号 、第 8-2号 、第 9号及び倫理審査委員会の開催要項を添付すること。

(3)届 出書提出後の手続

① 既 評価技術については、当該届出書を提出した保険医療機関が先進医療

Bを 実施する医療機関として認められた場合に、先進医療実施届出書を受

理したものとする。

② 届 出書を受理した旨の通知を受けた地方厚生 (支)局 長は、厚生労働省

保険局医療課から送付される届出書をもとに、届出書を提出した保険医療

機関宛に対して文書により受理した旨を速やかに通知すること。

③ 当 該通知を受けた保険医療機関は、厚生労働大臣が当該届出書を受理し

た日の属する月の翌月 (受理した日が月の初日であるときは、その日の属

する月)よ り当該既評価技術について保険診療と併用できるものとする。

4 届 出書の取下げに係る手続

先進医療実施届出書を提出後に、何らかの理由により届出書を取り下げる場合

には、先進医療Bを 実施しないこととなる日の60日前までに、別紙 5の 様式第 1

号 (添付書類を含む。)を 、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提

出すること。



5 既 評価技術に係る届出事項の変更に係る手続

既に届出書が受理されている保険医療機関において、届け出ている事項に変更

が生じた場合には、別紙 6の 様式第 1号 (添付書類を含む。)を 、厚生労働省医

政局長を経由して、厚生労働大臣に提出すること。

なお、次に掲げる事項に変更が生じた場合には、別紙 6の 様式第 2号 (添付書

類を含む。)を 、届出書を提出した保険医療機関の所在地を管轄する地方厚生 (

支)局 長に送付するものとする。

(1)先 進医療の実施責任者

(2)先 進医療に係る費用

6 先 進医療において使用 される未承認等又は適応外使用の医薬品若 しくは医療機

器について薬事承認があつた場合の取扱い

(1)先 進医療 B(第 2の 3に 該当する場合に限る。)に おいて使用される医薬

品 。医療機器のすべてについて、薬事法上の承認等が得 られた結果、当該先

進医療が先進医療 Bの 対象ではなくなる場合であって、引き続き先進医療A

として継続することが適当な場合には、当該先進医療について先進医療会議

において科学的評価を行い、先進医療Aと して施設基準を設定することとす

る。この場合において、当該先進医療を実施 していた保険医療機関について

は、第 3に 規定されている手続は要しないが、先進医療会議における科学的

評価を適切に行 うことを目的として、書類等について当該保険医療機関に対

し適宜提出を求める場合があるので、留意すること。

(2)先 進医療 B(第 2の 3に 該当する場合に限る。)に おいて使用される医薬

品 。医療機器のすべてについて薬事法上の承認等が得 られた結果、当該技術

が保険適用の対象となる場合には、当該先進医療について、先進医療告示か

ら取 り消すものとする。

先進医療の定期 ・総括報告、立ち入 り調査等

(1)実 績の公表

先進医療 Bを 実施 している医療機関 (以下 「実施医療機関」とい う。)は

、先進医療 Bに 係る実施状況等について公表すること。なお、厚生労働科学

研究の募集要項 (計画の公表)、 臨床研究に関する倫理指針の実績の公表方

法を準用すること。

(2)定 期報告

定期報告については、第 3の 8の (1)の 例によること。

(3)実 績報告



先進医療会議等において承認 された試験期間中に実績報告を求められた技

術については、求められた試験期間又は症例数に達した場合、速やかに厚生

労働省医政局長を経由して厚生労働大臣に報告すること。

(4)総 括報告

先進医療会議において承認 された試験期間若 しくは症例登録が終了した場

合又は試験期間若 しくは症例登録が終了していない場合でも、試験を終了す

る場合には、別紙 7の 様式第 1号 を厚生労働省医政局長を経由して厚生労働

大臣に報告すること。

ただし、平成24年 9月 30日時点で、先進医療告示第 3各 号に掲げる先進医

療 として実施しているものについては、この限りではない。

(5)安 全性報告

安全性報告については、第 3の 8の (3)の 例によること。

(6)健 康危険情報に関する報告

健康危険情報に関する報告については、第 3の 8の (4)の 例によること。

(7)治 験が開始された場合、企業から薬事法に基づく申請等が行われた場合又

は企業が薬事法に基づく製造販売承認を受けた場合の報告

第 2の 2又 は 3に 該当する先進医療に係る医薬品 。医療機器について、治

験が開始された場合、企業から薬事法に基づく申請等が行われた場合又は企

業が薬事法に基づく製造販売承認を受けた場合は、厚生労働省医政局長及び

厚生労働省保険局長に報告すること。

(8)立 入調査

実施医療機関は、試験実施中の試験実施計画書、症例記録の確認、臨床研

究に関する倫理指針に規定する要件への適合状況の確認等のため、厚生労働

省が事前の通告なく行 う立入調査等に応 じること。

(9)説 明責任

実施医療機関は、先進医療 Bの 個別の医療技術に関する説明責任は、実施

医療機関にあるものとし、当該実施医療機関の開設者は、適切に説明責任を

果たせるよう、予め、十分な検討を行い、必要な措置を講ずること。

(10)そ の他

厚生労働省からの指示等があつた場合には、実施医療機関は、当該指示等

に従 うこと。

8 先 進医療技術審査部会による技術的妥当性、試験実施計画等の審査等

先進医療 Bに 係る新規技術の審査若 しくは総括報告書等の評価については、先

進医療会議の先進医療技術審査部会 (以下 「部会」という。)に おいて技術的妥



当性、試験実施計画等を審査し、その結果を先進医療会議に報告する。また、協

力医療機関の追力日については、部会においてその妥当性を審査する。

9 「 医療上の必要性の高い未承認薬 ・適応外薬検討会議」において医療上の必要

性が高いとされた抗がん剤を用いる先進医療 Bに 係る新規技術の審査等

(1)基 本的な考え方

①  「 医療上の必要性の高い未承認薬 ・適応外薬検討会議」 (以下 「未承認

薬等検討会議」とい う。)に おいて医療上の必要性が高いとされた抗がん

斉」は、速やかに先進医療会議で先進医療としての適格性を確認する。

② 先 進医療会議で認められたものについては、 8の 規定にかかわらず、部

会において実施する技術的妥当性 ・試験実施計画等の審査等を、がん治療

に高度の知見を有する機関 (以下 「外部評価機関」とい う。)に 設置され

た先進医療評価委員会 (以下 「評価委員会」という。)に 委託することが

でき、その結果を先進医療会議に報告する。

なお、外部評価機関については、平成25年11月 1日 付けで独立行政法人

国立がん研究センターに委託することとした。

(2)先 進医療実施届出書を提出できる保険医療機関

評価委員会における技術的妥当性 。試験実施計画等の審査の対象となる抗

がん剤を用いた先進医療の届出を提出できる保険医療機関については、以下

の①から③のうち、先進医療会議が認めたものとする。

① 臨 床研究中核病院、早期 ・探索的臨床試験拠点

② 特 定機能病院

③ 都 道府県がん診療連携拠点病院 (適応外薬を用いるものに限る。)

(3)そ の他

① 未 承認薬等検討会議から開発要請を受けた企業が存在する場合、評価委

員会での技術的妥当性、試験実施計画等の審査の対象となる抗がん剤を用

いた先進医療の実施を希望する保険医療機関及び実施中の保険医療機関は

、当該企業と連携を行い、治験 と同様の試験実施計画による先進医療が実

施 されないように努める等、先進医療及び治験の適切な実施に努めること。

② 先 進医療の実施を希望する保険医療機関が行 う申請の手続き等について

は、外部評価機関の事務局から助言を行 うことが可能であるため、実施を

希望する場合は、可能な限り速やかに厚生労働省医政局研究開発振興課に

相談すること。



10 実 施後の取扱い

先進医療会議等においては、実施医療機関からの報告等に基づき、計画の実施

状況、試験結果等について検討を行 う。実施医療機関は、先進医療会議等におけ

る当該試験結果等の検討を踏まえた新たな試験計画に基づく先進医療 Bに 係る申

請、医薬品等の製造販売業者 との協力による 「適応外使用に係る医療用医薬品の

取扱いについて」 (平成11年2月 1日 付研発第 4号 厚生労働省医政局研究開発振

興課長、医薬審発第104号厚生労働省医薬食品局審査管理課長通知)等 の適用や治

験への可能性等について、厚生労働省医政局研究開発振興課に相談すること。

なお、先進医療会議等における検討の結果、当該先進医療 Bの 実施が不適当と

判断された場合には、先進医療告示から取 り消すものとする。

11 取 消しに係る手続

地方厚生 (支)局 長は、厚生労働大臣から先進医療 Bを 先進医療告示から取 り

消す旨の通知を受けた場合は、当該先進医療 Bに 係る届出を行つている保険医療

機関に対して文書によりその旨を速やかに通知すること。なお、保険医療機関ヘ

の通知に当たつては、先進医療告示から取 り消された 日から、保険診療 との併用

ができない旨を併せて通知すること。

12 未 承認若 しくは適応外の医薬品又は医療機器を用いる医療技術に係る留意事項

関係する法令又は指針の遵守の下で行われた当該施設において数例以上の臨床

使用実績があること及びその 1症 例ごとに十分な検討がなされていることが必要

である。

ただし、これを満たさない場合であっても、申請された個々の医療技術の特性

に応 じて、早期 ・探索的臨床試験拠点、臨床研究中核病院等の高度で質の高い臨

床研究を実施することができる医療機関において、当該医療技術を有効かつ安全

に実施できることが明らかである場合には、この限りではない。

13 そ の他

上記の各届出書等の提出に当たつては、別添の 「先進医療に係る届出書等の記

載要領等について」を参考にすること。

第 5 先 進医療実施届出書の提出に係る留意事項

保険医療機関が先進医療実施届出書を提出するに当たっては、事前に厚生労働省

に相談することとし、医政局研究開発振興課に事前相談申込書を提出すること。



第 6 医 薬品及び医療機器の入手等

未承認等若 しくは適応外の医薬品又は医療機器の入手については、 「臨床研究に

おいて用いられる未承認医療機器の提供等に係る薬事法の適用について」 (平成22

年 3月 31日付薬食発0331第7号 )及 び 「「臨床研究において用いられる未承認医療

機器の提供等に係る薬事法の適用について」に関する質疑応答集 (Q&A)に つい

て」 (平成23年 3月 31日付薬食監麻発0331第7号 )の 考え方に基づき、適切に行 う

こと。

第 7 先 進医療による成果の活用

1 治 験に先立って実施 される未承認医薬品や再生医療、個別化医療に係る先進医

療の成果については、薬事戦略相談を活用することにより、薬事承認申請の効率

化を可能とする。

2 適 応外薬に係る先進医療の成果については、国際的な論文等として公表された

場合、効能追加に係る薬事承認申請の効率化を可能とする。

3 未 承認又は適応外医療機器に係る先進医療の成果については、国際的な論文等

として公表された場合、薬事承認申請の効率化を可能 とする。なお、薬事戦略本目

談を活用することも可能である。

第 8 既 評価技術の再評価

先進医療については、診療報酬改定、所定の評価期間等の終了に合わせて、その

有効性、安全性等を評価するとともに、薬事承認の状況等を踏まえ、必要に応 じて

保険導入、先進医療告示からの取消等 (試験実施計画書の変更を含む。)の 検討を

行 う。

なお、薬事法の対象とならない再生医療、細胞医療等の技術についても、社会的

妥当性等に留意 しつつ、保険収載の必要性を検討する。

第 9 経 過措置

平成24年 9月 30日までに、先進医療 として申請された新規技術に係る取扱いにつ

いては、なお従前の例によることとする。ただし、当該技術の科学的評価等につい

ては、先進医療会議において行 うものとする。
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第1回先進医療評価委員会

最先端医療迅速評価制度(抗がん剤・再生医療・医療機器等)(仮称)の創設(案)
～保険外併用の評価の迅速化、効率化～

患者が安全かつできるだけ早期に、最先端の医療を受けられるよう、
最先端の医療(抗がん剤・再生医療口医療機器等)に関して新たに専門的な評価体制を創設。

途に整備。
こついても 制を創設 の迅速化 化を図つていく生

先
進
医
療
会
議

ね3ケ月を目指す●t

先進医療として

保険併用開始

先
進
医
療
会
議

学会などの

1要望を踏まえ、
あらかじめ

○対象技術を選定
○実施医療機関群
を設定

25.6.12(一 部改変)

先進医療として

保険併用開始
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平成26年3月11日
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先進医療の申請から保険適用までの流れについて 25.9.4(一 部改変)

療機関

事務局

先進医療会議

(先進医療 B)(先進医療 A)
・未承認、適応外の医薬品、医療
機器の使用を伴わない医療技術
・未承認、適応外の体外診断薬の

使用を伴う医療技術等であって当
該検査薬等の使用による人体への
影響が極めて小さいもの

・未承認、適応外の医薬品、医療機器の使用を伴う
医療技術

・未承認、適応外の医薬品、医療機器の使用を伴
わない医療技術であって、当該医療技術の安全性、
有効性等に鑑み、その実施に係り、実施環境、技術の
効果等について特に重点的な観察・評価を要するも
のと判断されるもの

・技術的妥当性(有効性、安全性、技術的成熟度)の審査
通常の先進医療 Bは部会の審査結果を、外部機関で評価する先進医療 日ま外部機関
の評価結果を踏まえ検討
・社会的妥当性(倫理性、普及性、費用対効果)の審査    等

・申請受付の報告   ・ 審査方法の検討

未承認、適応外の抗がん剤

「医療上の必要性が高い(※)」
とされた場合

速やかに外部評価の対象ヘ

外部評価機関*が設置する

牛准 医店評価 季 昌会

(*国 立がん研究センター)
´
   技 術的妥当性、
試験実施計画書等の審査

「医療上の必要性の高い未承認薬
外薬検討会議」において検討

平成25年11月29日より

運用開始

先進医療の実施(保険診療との併用が可能)
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平成26年3月11日
資料6

ンター

医療上必要性が高いとされた抗がん剤を用いた
先進医療の計画～実施までの流れ

斜

医療上の必要性の高い

ス 開 発要請医薬品を選定

0 先 進医療としての適格性を検討
0 評 価対象抗がん剤を公表

試験実施計画を立案

コンサルテーション
ィ貪〉

コンサルテーション用アドレス:
AMCE_consul@ml.res.n∝.go.jp

【事前相談】
0手続きに関する相談
0計画立案の相談
・企業との開発戦略等に関する交渉
支援
「厚労省・PMDAと の相談支援 等

療会議
先進医療評価委員会先進医療評価委員会の

審査結果を踏まえて、
社会的妥当性等の審査を行い

実施の可否を検討

安全性、有効性、倫理性等から
見た医療技術と試験実施計画書の

妥当性を審査
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資料 7-1
平成 26年 3月 11日

先 - 2

2  5 .  1  1 .  1  4

先進医療の外部評価の対象となる「医療上の必要性が高い抗がん剤」

について

○ 現時点では、「医療上の必要性の高い未承認薬 ・適応外薬検討会議」において、医療
上の必要性が高いとされた抗がん剤であって、治験の実施又は薬事承認に係 る公知申

請がなされていないものは、下記の通 りであるため、これ らについて、先進医療の外

部評価が可能であるか等について検討を行 う。

検討の対象 となる抗がん剤 (一覧)

成分名
開発内容

(対象疾患等)

未承認/

適応外の

男J

外部評価の可

否に関する

事務局案

実施医療機関に関する

事務局案

ドキソル ビシン塩酸
塩 リポソーム注射斉1

多発性骨髄腫 適応外 外部評価可能

臨床研究中核病院 (全て)

早期 ・探索的臨床試験拠

点 (全て)

特定機能病院 (全て)

都道府県がん診療連携拠

点病院 (全て)

3 -ヨー ドベンジルグ

アニジン(131 1 )
神経芽腫 未承認 外部評価可能

コ臨床研究中核病院 (全て)

・早期 ・探索的臨床試験拠

点 (全て)

・特定機能病院 (全て)

3 -ョー ドベンジルグ

アニジン(131 1 )
褐色細胞腫 未承認 外部評価可能

・臨床研究中核病院 (全て)

日早期 ・探索的臨床試験拠

点 (全て)

・特定機能病院 (全て)

3 -ヨー ドベンジルグ

アニジン(131 1 )
甲状腺随様癌 未承認 外部評価可能

臨床研究中核病院 (全て)

早期 ・探索的臨床試験拠

点 (全て)

特定機能病院 (全て)
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2(参 考資料 1)

1  1 .  1 4

「第 17回  医 療上必要性の高い未承認

薬 ・適応外薬検討会議」会議資料 (抜粋)

平成 25年 10月 7日

第 1回先進医療評価委員会
資料 7-2

平成 26年 3月 11日

企業から提出された開発工程表の概要等(第I回要望)(平成25年 9月 17日 現在)

1.企業から提出された開発工程表に基づく情報              (単 位:♯(単位 :件)

第1回開発要請分
※

(2010年5月)
第2回開発要請分
(2010年12月)

第3回開発要請分
(2011年5月)

計

承認済み 80 41 3 124

承認申請済み 9 5 0 14

治験計画届提出済み 15 25 2 42

公知申請予定 0 1 0 1

_治験計画届提出予定_ 0 0 0 0

その他 3 2 0 5
~ ~ … …

7 鶏 F ~ ~ ~ ~

‐………
範 7~~~~

・ ― … … …

π

― ― ― ― 3 … … …

弓

― … … … ~… …
T8び
~… 日

※要望番号176(デキサメタゾン)については2010年 10月に開発要請



第1回開発要請分
(2010年5月)

第2回開発要請分
(2010年12月)

第3回開発要請分
(2011年5月)

計

0 0 0 0

:
:

:
第1回開発要請分
(2010年5月)

第2回開発要請分
(2010年12月)

第3回開発要請分
(2011年5月)

計

3 2 0 5

:
:

l
l

:
l

l
:

L"“___ローーロ      |     l     l     ~     |    ‐     I        JI

― ― ― ― ― ロ ー … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … … "― ―
■

lg.その他 :

1
:

l

2



g.その他 (5件)

<第 1回開発要請分 (3件)>

要望番号 企業名 成分名 販売名 開発内容
治験計画届提出予定
(予定月)

1固別事情
医療上の必要性が

高いと評価された日

ヤンセンファーマ
ドキソルビシン塩酸
塩リポソーム注射剤

ドキシル 多発性骨髄腫 2013年第1四半期
治験の中止基準に該当したため、治
験中止し、再度、開発計画を検討中

平成22年4月27日

3



「第 3回 医療上必要性の高い未承認薬 ・

適応外薬検討会議」会議資料 (抜粋)

平成 22年 4月 27日

「医療上の必要性に係る基準」

資料 4-5

目

に関する専門作業班 (WG)

<抗 がん WG>

次

<抗 がん剤分野>

【医療上の必要性の基準に該当すると考えられた品目】

本邦における未承認薬

アザシチジン (要望番号 ;15)… …………………・・………………・

アナグレリド (要望番号 ;26)・…………………………… …………

カルムスチン (要望番号 ;104)・………・・…………………
………

ス トレプトゾシン (要望番号 ;157)・……… ……………………・・

タルク (要望番号 i171)・………………………………… …………

デニロイキン ディフテイ トックス (要望番号 ;182)・… ………・

フルベス トラント (要望番号 ;266)・………………………………

ボリノスタット (要望番号 ;291)… ……… …… ……………………

レナリドミド (要望番号 ;350)・……………………………………

アルデス回イキン (要望番号 i359.3)・……… ………… ・・………

小児分野

との関係

1

9

15

21

27

33

37

41

45

49

4



次 (つづき)

<抗 がん剤分野>

【医療上の必要性の基準に該当すると考えられた品目】

本邦における適応外薬

インターフェロン ア ルファー2b(要 望番号 :53)・… ………… ・ 53

エル回チニブ (要望番号 ;76)・…………… …………………… …・ 57

カペシタビン (要望番号 ;95)・…………………・・………………… 61

ゲムシタビン (要望番号 ;122)・…………………………………… 67

セツキシマブ (要望番号 ;159)・…………………………………… 71

ドキソルビシン塩酸塩 リポソーム注射剤 (要望番号 ;189)・… … 77

ドセタキセル (要望番号 ;190)・……………………………・・…… 81

ノギテカン (要望番号 ;212)・…………………………… …………  87

ベバシズマブ (要望番号 ;278)・……………………………………・ 93

ボルテゾミブ (要望番号 ;292)・……………………………………・ 99

【医療上の必要性の基準に該当 しないと考えられた品目】

本邦における未承認薬

イキサベピロン (要望番号 ;44)・… ………………………………… 103

本邦における適応外薬

ダルベポエチン ア ルファ (要望番号 ;74.2)・…………………… 107

テモゾロミド (要望番号 ;185)・……………………………………・113 0

レノグラスチム (要望番号 ;351,1)・… …… ………………………・117

フィルグラスチム (要望番号 i351.2)・… …………………………Ⅲ121

注)「小児分野との関係」列の 「○」について

要望内容に、小児に関連する内容が含まれるが、成人と小児に共通する疾患等であ

ることから、各疾患分野のWGが 主に担当する品目

小児分野

との関係



抗がん WG

抗がん剤分野

『医療上の必要性の高い未承認薬 ・適応外薬検討会議』
「医療上の必要性に係る基準」への該当性の評価

1.要 望内容の概略

1) 要望者名 要望番号

日本骨髄腫患者の会 189

2) 要望 された

医薬品

一 般  名 ドキソル ビシン塩酸塩 リポソーム注射剤

販 売  名 ドキシル

会 社  名 ヤンセン フ ァーマ株式会社

う
Ｄ 要 望 内 容 効能 ・効果 追加要望 :多発性骨髄腫

本邦承認済 効 能又は効果

1.がん化学療法後に増悪 した卵巣癌

2.エイズ関連カポジ肉腫

用法 ・用量 本邦承認済 用 法及び用量

1.*がん化学療法後に増悪 した卵巣癌

通常、成人には ドキソル ビシン塩酸塩 として 1日 1

回 50mg/m2を lmg/分の速度で静脈内投与 し、その

後 4週 間休薬す る。これを 1コ ース として投与を繰

り返す。なお、患者の状態により適宜減量す る。

2.*エイズ関連カポジ肉腫

通常、成人には ドキソル ビシン塩酸塩 として 1日 1

回 20mg/m2を lmg/分の速度で静脈内投与 し、その

後 2～3週 間休薬す る。 これを 1コ ース として投与

を繰 り返す。 な お、患者 の状態により適宜減量す

る。

追加 :多 発性骨髄腫

(米国ラベル より)

30 mg/m21v on day 4 following bortezolnib which is

adⅡlinistered at l.3 mg/1■
2b。
luS On days l,4,8 and ll,

every 3 weeks(2.4)

要望 の分類

(該当するも

のにチェッ

クする)

「未承認薬 F適 応外薬 (剤形追加も含む)

〔特記事項〕

なし

6



抗がん WG

抗がん剤分野

4) 「医療上の必

要性に係 る基

準」への該当

ついての要

望者の意見

1.適 応疾病の重篤性

多発性骨髄腫について

多発性骨髄腫 :

造血器腫瘍 (血液がん)の ひとつ。

発症率 :

人 口 10万 人あたり2.85人で、現在 日本国内に 13,000人～14,000

人程度の患者を有するとされる。

患者の年齢層 :

40歳 未満の発症は稀で診断時年齢の中央値は男性 65歳 、女性 67

歳 との統計がある。

死亡率 :

1970年 における人口 10万 人あたりの死亡率は 0.5人 、死亡者数

498人 であったが 2004年 には 10万 人比 2.96人、3,779人の命が

この病気によつて失われた。今後、人口の高齢化が進行するととも

に患者数、死亡者数 とも更なる増加が予測される。

症状 :

特徴的かつ深刻な症状は骨痛。骨の病変は 80%近 い患者に認めら

れる。腰部、背部、胸部、四肢などの痛みを訴え、脊椎の圧迫骨折

で身長が十数センチ縮む例、神経を圧迫 して下半身不随となる例は

稀ではない。そのほか、貧血、腎機能障害、易感染性などが代表的

な症状。

治療法 :

化学療法 (抗がん剤治療)が 中心。自家造血幹細胞移植を伴 う大量

化学療法など 10数 年前と比較 し格段に整備 されたといえ、未だ不

治の病であることに変わりない。抗がん剤に抵抗性 となれば治療の

手段が失われ、診断後、平均 3.5年で死亡する。従来の抗がん剤 と

機序の違 う治療薬の開発が待たれる。

2.医 療上の有用性

国際的な第 ⅡI層無作為化比較試験にて、 ドキシル+ベ ルケイ ドを

ベルケイ ド単剤 と比較。結果、併用治療が率及び深さにおいて優位

な奏効を示 し、より長期な進行までの期間、奏効維持期間、無増悪

生存期間、全生存期間を得た (文献注 1)。

また、サ リドマイ ドとの併用により、5回 以上と治療歴が長い患患

者群においても全奏効率 55.5%、無増悪生存期間中央値 10.9カ月、

全生存期間中央値 15,7カ月 という成績が得 られた報告もある。

(文献注 2)



抗がん WG

抗がん剤分野

(文 献 注 1)Rolo of combination bortezomib and pegylated liposomal

doxorubicin in the management of relapsed and/or refractory multiple

myeloma

(文 献 注 2)Bortezomib in combination with pegylated liposomal

doxorubicin and thalidonlide is an effective steroid independent salvage

regilnen for patients with relapsed or refractory multiple myeloma:

results of a phase II clinical trial.

ξ
υ 考備

2.海 外での承認等の状況

6) 海外での承認状況

(該当国にチェックす

る)

日米国   阿 英国  「 独国   F仏 国

〔特記事項〕

なし

7) 海 外 で の公 的保 険

適応状況

(適応外薬についての

み、該当国にチェック

する)

「米国   「 英国  「 独国  獅 仏国

〔特記事項〕

なし

3.国 内での開発等の状況及び企業側の意見

8) 1 .適 応疾病の重篤性

「ア 生 命に重大な影響がある疾患 (致死的な疾患)」に該当

(根拠)

多発性骨髄腫は治癒が期待できない B細 胞 リンパ系腫瘍の
一つであ

り、日本における死亡者数は 3,779名 (2004年)に およぶ致死的疾

患である (厚生労働省平成 16年度人口動態統計)。

2.医 療上の有用性

「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」に該当

(根拠)

比較第Ⅲ相試験によリボルテゾミブと本剤を併用することによリボ

ルテゾミブ単剤 と比較 して有意な腫瘍増悪までの期間 (Time t o

P r o g r e s s i o n )の延長を認めていることから,医 療上の有用性は高い

と考える。

「医療上の

必要性に係

る基準」ヘ

の該当性に

関する企業

側の意見



抗がん WG

抗がん剤分野

9) 国内開発の

状況

(該当するも

のにチェック

する)

F治 験開始前 F治 験実施中 「 承認審査中 F承 認済み

F国 内開発なし F国 内開発中止

〔特記事項〕

なし

10) 企 業 の開
の意思

(該当す る

のにチェ ッ

する)

発

も

ク

「 あり Fな し

(開発が困難とする場合は、その理由)

備 考

4.「医療上の必要性に係 る基準」への該当性に関する専門作業JIE(WG)の 評価

12) 「医療上の

必要性 に係

る基準」ヘ

の該 当性 に

関す る WG

の評価

(該 当す るも

のにチェ ック

す る)

(1)適 応疾病の重篤性 についての該 当性
「 ア 生 命に重大な影響がある疾患 (致死的な疾患)

F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

F工  上 記の基準に該当しない

〔特記事項〕

なし

(2)医 療上の有用性 についての該 当性
Fア  既 存の療法が国内にない

F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

ロ ウ 欧 米において標準的療法に位置づけられている

F工  上 記の基準に該当しない

〔特記事項〕

なし

13) 考備



先 - 2(参 考資料 2)
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第 1回 先進医療評価委員会
資料 7-3

平成 26年 3月 11日

「第 17回 医療上必要性の高い未承認薬 。

適応外薬検討会議」会議資料 (抜粋)

平成 25年 10月 7日

医療上の必要性の高い未承認薬口適応外薬検討会議での検討結果を受けて

開発企業の募集を行つた医薬品のリスト(平成25年 9月 25日 時点)

O下 表の医薬品については、医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議で医療上の必要性が高いという評価を得て、開発
企業の募集を行つた医薬品のリストです。

く第■回要望募集>

No. 医薬品名 対象疾病 医療上の必要性が高いと評価された日

神経芽腫 平成24年12月16日

-=-F^->i)v57=i>('''t) 喝色細胞腫 平成24年12月16日

3A-l: 4> i )VlJ7 =i>(31 t) 甲状腺随様癌 平成24年 1 2月1 6日



「第 14回 医療上必要性の高い未承認薬 ・

適応外薬検討会議」会議資料 (抜粋)

平成 24年 12月 26日
資料 3-5

<抗 がん剤分野>

【医療上の必要性の基準に該当すると考えられた品目】

本邦における未承認薬

3…ヨー ドベンジルグアニジン (1311)

(要望番号;II…5)・…………………・・…………………・

3中ヨー ドベンジルグアニジン (1311)

(要望番号 ;II-6.1)………………………………・・……

3…ヨー ドベンジルグアニジン (1311)

(要望番号 ;II‐6.2)………………………………………

3‥ヨー ドベンジルグアニジン (1311)

(要望番号 ;II…6.3)………………………………………

「医療上の必要性に係る基準」への該当性に関する

専門作業班 (WG)の 評価

<抗 がん WG>

目

小児分野

との関係

次

3-ヨー ドベンジルグアニジン (1311)

(要望番号 ;II‐6.4)………………………………………・

0  3… ヨー ドベンジルグアニジン (1311)

(要望番号 ;II-7)・………… …… …… …………・・……・・ 11

小児分野

との関係



次 (つづき)

小児分野

との関係

13

15

17

19

【医療上の必要性の基準に該当しないと考えられた品目】

本邦における適応外薬

エ トポシ ド(要望番号 ;II-46)………………………… …

オキサリプラチン (要望番号 ;II…54)…………・・… …・

シスプラチン(要望番号 ;II…99)…………・・……… …・・

フルオロウラシル(要望番号 ;II…193)……………… …・

注)「ノ」ヽ児分野との関係」列の 「○」について

要望内容に、小児に関連する内容が含まれるが、

当する品目

【医療上の必要性の基準に関する評価の対象外と考

えられた品目】

本邦における適応外薬

オキサリプラチン(要望番号;II-53)…………・・…

フルオロウラシル(要望番号;II…192)……………・

小児分野

との関係

21

22

成人と小児に共通する疾患等であることから、各疾患分野の WGが 主に担

3



要望番号 I Ⅱ ‐5 要望者名 個人

要望された医薬品

一般名

会社名 富士フイルム RIフ ァーマ株式会社

要望内容

効能 ・効果 神経芽腫の治療

用法 ・用量 3.7～7.4GBq 静 脈投与

「医療上の必要性に

係る基準」への該当

性に関するWGの 評

価

(1)適応疾病の重篤性についての該当性 □

〔特記事項〕

「神経芽腫」は致死的な疾患であり、適応疾病の重篤性は 「ア」に該当すると判断した。

(2)医療上の有用性についての該当性 □

〔特記事項〕

欧米等の承認内容、欧米等の診療ガイドライン及び教科書の記載内容、並びに海外臨床研究成績等から、欧州において標準的療

法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できる。したがつて、 「ウ」に該当

すると判断した。

備考 欧州の承認内容、及び診療ガイ ドラインでは、要望された医薬品の対象としては
BlIを
取り込む神経内分泌細胞に由来する悪性

腫瘍である、神経芽腫、褐色細胞腫及び甲状腺髄様癌等が記載されていることから、要望番号Ⅱ…5、Ⅱ 6̈及 びⅡ 7̈に ついて、併せ

て検討を行った。

要望された医薬品については、既存の診断用製剤と比較して、高い放射能量を有する製剤であり、国外の原子炉で製造される原

材料を確保した上で、輸送 ・製造等に係る薬事法以外の各種法令に基づき輸入製造する必要がある。当該薬剤は、高率に高エネル

ギーガンマ線を放出し、投与された相当量が尿、唾液、汗などの体液中に排泄される特徴を持つ。このため、医療現場において、

その取扱いにあたり、医療法等に基づく診療用放射線の防護に関する規定に準拠した専門的な設備内での治療が必要とされてお

り、現時′点では、要望された医薬品が使用可能な国内施設は数施設程度との指摘がある。

以上を踏まえて、WGで は、「公募の可能性を検討して欲しい。」及び「本邦で当該要望の治療が実施可能な施設数は限られてお
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り、かつ極めて稀な疾患に対する治療であることも考慮すると、薬事承認以外の手段で対応の余地はないか。」との意見も出され

た。



要望番号 I Ⅱ ‐6.1 要望者名 褐色細胞腫を考える会

要望された医薬品

一般名 3-= - F'*>)tv2"7 =):z (r3tl)

会社洛 富士フイルムRIフ ァーマ株式会社

要望内容

効能 ・効果 褐色細胞腫

用法 ・用量 3.7か ら11.2GBqの 範囲で 45分 から4時 間かけて静脈投与する。

「医療上の必要性に

係る基準」への該当

性に関するWGの 評

価

(1)適 応疾病の重篤性についての該当性 □

〔特記事項〕

「褐色細胞腫」は致死的な疾患であり、適応疾病の重篤性は 「ア」に該当すると判断した。

(2)医 療上の有用性についての該当性 □

〔特記事項〕

欧米等の承認内容、欧米等の診療ガイ ドライン及び教科書の記載内容、並びに海外臨床研究成績等から、欧州において標準的療

法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できる。したがつて、 「ウ」に該当

すると半り断した。

備考 欧州の承認内容、及び診療ガイ ドラインでは、要望された医薬品の対象としては
1311を
取り込む神経内分泌細胞に由来する悪性

腫瘍である、神経芽腫、褐色細胞腫及び甲状腺髄様癌等が記載されていることから、要望番号Ⅱ‐5、Ⅱ‐6及 びⅡ‐7に ついて、併せ

て検討を行った。

要望された医薬品については、既存の診断用製斉Jと比較して、高い放射能量を有する製斉」であり、国外の原子炉で製造される原

材料を確保した上で、輸送 ・製造等に係る薬事法以外の各種法令に基づき輸入製造する必要がある。当該薬斉Jは、高率に高エネル

ギーガンマ線を放出し、投与された相当量が尿、唾液、汗などの体液中に排泄される特徴を持つ。このため、医療現場において、

その取扱いにあたり、医療法等に基づく診療用放射線の防護に関する規定に準拠した専門的な設備内での治療が必要とされてお

り、現時′点では、要望された医薬品が使用可能な国内施設は数施設程度との指摘がある。

以上を踏まえて、WGで は、「公募の可能性を検討して欲しい。」及び「本邦で当該要望の治療が実施可能な施設数は限られてお

6



り、かつ極めて稀な疾患に対する治療であることも考慮すると、薬事承認以外の手段で対応の余地はないか。」との意見も出され

た。



要望番号 I Ⅱ ‐6.2 要望者名 一般社団法人日本癌治療学会

要望された医薬品

一般名 3- = - l '.s> 2 tv )"7 =)y (13tt)

会社名 富士フイルムRIフ ァーマ株式会社

要望内容

効能 ・効果 褐色細胞腫

用法 ・用量 3.7か ら11.2GBqの 範囲で 45分 から4時 間かけて静脈投与する。

「医療上の必要性に

係る基準」への該当

性に関するWGの 評

価

(1)適応疾病の重篤性についての該当性 □

〔特記事項〕

「褐色細胞腫」は致死的な疾患であり、適応疾病の重篤性は 「ア」に該当すると判断した。

(2)医療上の有用性についての該当性 □

〔特記事項〕

欧米等の承認内容、欧米等の診療ガイ ドライン及び教科書の記載内容、並びに海外臨床研究成績等から、欧州において標準的療

法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できる。したがつて、 「ウ」に該当

すると半」断した。

備考 欧州の承認内容、及び診療ガイ ドラインでは、要望された医薬品の対象としては
1311を
取り込む神経内分泌細胞に由来する悪性

腫瘍である、神経芽腫、褐色細胞腫及び甲状腺髄様癌等が記載されていることから、要望番号Ⅱ-5、Ⅱ-6及びⅡ‐7に ついて、併せ

て検討を行つた。

要望された医薬品については、既存の診断用製剤と比較して、高い放射能量を有する製剤であり、国外の原子炉で製造される原

材料を確保 した上で、輸送 ・製造等に係る薬事法以外の各種法令に基づき輸入製造する必要がある。当該薬剤は、高率に高エネル

ギーガンマ線を放出し、投与された相当量が尿、唾液、汗などの体液中にツト泄される特徴を持つ。このため、医療現場において、

その取扱いにあたり、医療法等に基づく診療用放射線の防護に関する規定に準拠した専門的な設備内での治療が必要とされてお

り、現時点では、要望された医薬品が使用可能な国内施設は数施設程度との指摘がある。

以上を踏まえて、WGで は、「公募の可能性を検討して欲しい。」及び「本邦で当該要望の治療が実施可能な施設数は限られてお

8



り、かつ極めて稀な疾患に対する治療であることも考慮すると、薬事承認以外の手段で対応の余地はないか。」との意見も出され

た。



要望番号 I Ⅱ…6.3 要望者名 社団法人 日 本内分泌学会

要望された医薬品

一般名 3 ヨ̈ー ドベンジルグアニジン (1311)

会社洛 富士フイルムRIフ ァーマ株式会社

要望内容

効能 ・効果 褐色細胞腫 (傍神経節細胞腫を含む)

用法 ・用量 3.7か ら H.2GBqの 範囲で 45分 から4時 間かけて静脈投与する。

「医療上の必要性に

係 る基準」への該当

性に関するWGの 評

価

(1)適応疾病の重篤性についての該当性 □

〔特記事項〕

「褐色細胞腫」は致死的な疾患であり、適応疾病の重篤性は 「ア」に該当すると判断した。

(2)医療上の有用性についての該当性 □

〔特記事項〕

欧米等の承認内容、欧米等の診療ガイ ドライン及び教科書の記載内容、並びに海外臨床研究成績等から、欧州において標準的療

法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できる。したがつて、 「ウ」に該当

すると判断した。

備考 欧州の承認内容、及び診療ガイ ドラインでは、要望された医薬品の対象としては
BlIを
取り込む神経内分泌細胞に由来する悪性

腫瘍である、神経芽腫、褐色細胞腫及び甲状腺髄様癌等が記載されていることから、要望番号Ⅱ-5、Ⅱ…6及 びⅡ‐7に ついて、併せ

て検討を行った。

要望された医薬品については、既存の診断用製斉Jと比較して、高い放射能量を有する製rllでぁり、国外の原子炉で製造される原

材料を確保 した上で、輸送 ・製造等に係る薬事法以外の各種法令に基づき輸入製造する必要がある。当該薬斉Jは、高率に高エネル

ギーガンマ線を放出し、投与された相当量が尿、唾液、汗などの体液中に排泄される特徴を持つ。このため、医療現場において、

その取扱いにあたり、医療法等に基づく診療用放射線の防護に関する規定に準拠した専門的な設備内での治療が必要とされてお

り、現時点では、要望された医薬品が使用可能な国内施設は数施設程度との指摘がある。

以上を踏まえて、WGで は、「公募の可能性を検討して欲しい。」及び「本邦で当該要望の治療が実施可能な施設数は限られてお
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り、かつ極めて稀な疾患に対する治療であることも考慮すると、薬事承認以外の手段で対応の余地はないか。」との意見も出され

た。
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要望番号 I Ⅱ ‐6.4 要望者名 個人

要望された医薬品

一般名 3-s -  l ' "s>)tvy' '7 =iJ/  (31I)

会社名 富士フイルムRIフ ァーマ株式会社

要望内容

効能 ,効果 褐色細胞腫

用法 ・用量 3.7か らH.2GBqの 範囲で 45分 から4時 間かけて静脈投与する。

「医療上の必要性に

係 る基準」への該当

性に関する WGの 評

価

(1)適応疾病の重篤性についての該当性 □

〔特記事項〕

「褐色細胞月重」は致死的な疾患であり、適応疾病の重篤性は 「ア」に該当すると判断した。

(2)医療上の有用性についての該当性 □

〔特記事項〕

欧米等の承認内容、欧米等の診療ガイドライン及び教科書の記載内容、並びに海外臨床研究成績等から、欧州において標準的療

法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できる。したがつて、 「ウ」に該当

すると判断した。

備考 欧州の承認内容、及び診療ガイ ドラインでは、要望された医薬品の対象としては
BIIを
取り込む神経内分泌細胞に由来する悪性

腫瘍である、神経芽腫、褐色細胞腫及び甲状腺髄様癌等が記載されていることから、要望番号Ⅱ‐5、Ⅱ-6及びⅡ 7̈に ついて、併せ

て検討を行った。

要望された医薬品については、既存の診断用製斉」と比較して、高い放射能量を有する製剤であり、国外の原子炉で製造される原

材料を確保した上で、輸送 ・製造等に係る薬事法以外の各種法令に基づき輸入製造する必要がある。当該薬斉」は、高率に高エネル

ギーガンマ線を放出し、投与された相当量が尿、唾液、汗などの体液中にリト泄される特徴を持つ。このため、医療現場において、

その取扱いにあたり、医療法等に基づく診療用放射線の防護に関する規定に準拠した専門的な設備内での治療が必要とされてお

り、現時′点では、要望された医薬品が使用可能な国内施設は数施設程度との指摘がある。

以上を踏まえて、WGで は、「公募の可能性を検討して欲しい。」及び「本邦で当該要望の治療が実施可能な施設数は限られてお
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り、かつ極めて稀な疾患に対する治療であることも考慮すると、薬事承認以外の手段で対応の余地はないか。」との意見も出され

た。
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要望番号 I Ⅱ …7 要望者名 個人

要望された医薬品

一
般名

会社名 富士フイルムRIフ ァーマ株式会社

要望内容

効能 ・効果 甲状腺髄様癌

用法 ・用量 3.7か ら11.2GBqの 範囲で45分 から4時 間かけて静脈投与する。

「医療上の必要性に

係る基準」への該当

性に関する WGの 評

価

(1)適応疾病の重篤性についての該当性 □

〔特記事項〕

「甲状腺髄様癌」は致死的な疾患であり、適応疾病の重篤性は 「ア」に該当すると判断した。

(2)医療上の有用性についての該当性 □

〔特記事項〕

欧米等の承認内容、欧米等の診療ガイドライン及び教科書の記載内容、並びに海外臨床研究成績等から、欧州において標準的療

法に位置づけられており、国内外の医療環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できる。したがつて、 「ウ」に該当

すると判断した。

備考 欧州の承認内容、及び診療ガイ ドラインでは、要望された医薬品の対象としては
1311を
取り込む神経内分泌細胞に由来する悪性

腫瘍である、神経芽腫、褐色細胞腫及び甲状腺髄様癌等が記載されていることから、要望番号Ⅱ‐5、Ⅱ…6及 びⅡ-7について、併せ

て検討を行った。

要望された医薬品については、既存の診断用製剤と比較して、高い放射能量を有する製剤であり、国外の原子炉で製造される原

材料を確保した上で、輸送 ・製造等に係る薬事法以外の各種法令に基づき輸入製造する必要がある。当該薬剤は、高率に高エネル

ギーガンマ線を放出し、投与された相当量が尿、唾液、汗などの体液中に排泄される特徴を持つ。このため、医療現場において、

その取扱いにあたり、医療法等に基づく診療用放射線の防護に関する規定に準拠した専門的な設備内での治療が必要とされてお

り、現時′点では、要望された医薬品が使用可能な国内施設は数施設程度との指摘がある。
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以上を踏まえて、WGで は、「公募の可能性を検討して欲しい。

り、かつ極めて稀な疾患に対する治療であることも考慮すると、

た。

」及び「本邦で当該要望の治療が実施可能な施設数は限られてお

薬事承認以外の手段で対応の余地はないか。」との意見も出され

①


