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承認申請時の電子データ提出に関する基本的考え方について

医薬品の承認審査に関しては、「日本再興戦略」(平成 25年 6月 14日閣議決

定)に お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。)の

強化の必要性が指摘され、さらに、「健康 ・医療戦略」(平成 25年 6月 14日関

係大臣申合せ)に おいて、PMDA自 らが臨床データ等を審査等に活用することと

されている。

そのような中、厚生労働省では、平成 26年度から 「希少疾病用医薬品等実用

化促進事業」において、希少疾病用医薬品等の開発が効率的に進むよう、PMDA

における臨床試験データの集積 ・分析 ・解析等に関するシステム構築への支援

を開始したところである。また、PMDAに おいても、平成 25年 9月 1日 に 「次

世代審査 ・相談体制準備室」が設置され、さらに、平成 26年 4月 1日 に 「次世

代審査等推進室」へ改組の上、承認申請データを一層活用した承認審査や相談
の実施について具体的な検討が進められている。

今般、これまでの検討結果を踏まえて、平成 28年度以降、電子データの受付

を開始するべく、現時点での考え方を、「承認申請時の電子データ提出に関する

基本的考え方」として別添のとおり取 りまとめたので、貴管下製造販売業者等

の業務に活用するよう、周知方お願いする。

なお、本通知は一般的な原則を示すものであり、承認申請時の電子データ提

出に関する詳細事項については、今後、別途通知する予定であるので留意され

たい。

また、本通知の写しを日本製薬団体連合会他関連団体宛てに発出しているこ

とを申し添える。



(別添)

承認申請時の電子データ提出に関する基本的考え方

1.承 認申請時に電子データ提出を求める背景

医薬品の承認審査に関しては、「日本再興戦略」(平成 25年 6月 14日閣議

決定)にお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。)

の強化の必要性が指摘され、さらに、「健康 ・医療戦略」(平成 25年 6月 14

日関係大臣申合せ)で は、「PMDA自 らが臨床データ等を活用 した解析や研究

を進め、審査 ・相談において、より合理的で効率的な評価 ・判断プロセスの

構築を進める」こととされている。

PMDA自 らがデータを活用した解析や研究を実施するためには、まず、PMDA

に提出される臨床試験成績が電子データとして提出されることが重要となる。

臨床試験成績を電子データとして収集することで、個々の品目の承認審査に

おいて様々な解析が可能となり、より客観的で科学的な意思決定につながり、

承認審査の質の更なる向上に資するものと考えられる。また、様々な品目に

関する試験データを同様に集積することで、品目横断的な検討が可能となる

とともに、近年注目されているModeling&Simulation等 の活用にもつなが

るものと考えられる。例えば、薬物動態と臨床効果 との関連、臨床効果の用

量反応性、疾患の経過や予後等について、より精度の高い予測が可能になる

と期待されている:特 に、希少疾病用医薬品や小児用の医薬品の開発につい

ては、患者数が少なくデータ集積が困難であることや、適切な評価方法が未

確立であることにより困難を伴 う場合が多いが、集積 した電子データを用い

た研究を進めることで、その効率化に寄与すると考えられる。
一方、承認申請時に電子データを提出することは、申請者側にも多くの利

点があると考えられる。第一に、PMDAで実施 した様々な解析の結果を承認審

査、対面助言等に役立てることで、申請者における医薬品開発の効率化、開

発成功率の向上等に寄与すると考えられる。第二に、承認申請時の申請者側

の負担が軽減されると考えられる。例えば、従来の承認審査における PMDA

からの照会事項では、申請者に臨床試験データに関する再解析を求める場合

も多かったが、PMDAが 自ら解析を実施することにより、照会事項の減少又は

その内容の明確化につながることが期待される。さらに、国際的に広く使用

されている電子フォーマットに基づく臨床試験データの収集が我が国で定着

すれば、PMDA及び申請者の両者において、国際連携を視野に入れたより適切

かつ最先端の解析 ・評価等を実施できるようになり、国際共同研究及び開発

の推進にもつながるものと考えられる。



2.電 子データの提出対象となる品目と資料の範囲

(1)対 象となる品目

原則として、「医薬品の承認申請について」(平成 17年 3月 31日付け薬

食発第 0331015号厚生労働省医薬食品局長通知)の 別表 2-(1)に 掲げ

る (1)か ら (7)ま で、(9)及 び (9の 2)の 医療用医薬品とする。

(2)対 象となる資料の範囲

原則 として、承認申請時に、申請者が評価資料として提出する資料のう

ち次に掲げる資料について、被験者ごとの電子データでの提出を求めるこ

ととする。

ア ー 般的に有効性、安全性及び用法 ・用量の主要な根拠となると考えら

れる全ての第Ⅱ相試験及び第Ⅲ相試験 (長期投与試験を含む)の 成績に

関する資料

イ 第 I相試験及び臨床薬理試験のうち、次に掲げる試験の成績に関する

資料
・抗悪性腫瘍剤での第 I相試験
。日本人と外国人の双方に対して実施された第 1相試験 (国際共同試験

やブリッジング試験の場合など)
・ICH E14ガイ ドラインに基づくQT/QTc試験

なお、その他の第 I相試験及び臨床薬理試験並びに参考資料等、提出対

象とならなかった試験に関しての電子データ (母集団解析に用いたデータ

セットを含む。)に ついては、一律に提出を求めるものではないが、PMDA

が必要と判断したものについては提出を求めることがある。

さらに、有効性又は安全性について複数の試験結果を統合して解析 して

いる場合には、その解析結果 (いわゆる Integrated Sunlmary of Safety(ISS)

/1ntegrated Sunlmary of Effectiveness(ISE))のデータセットについて、

電子データでの提出を求めることがある。

なお、臨床試験以外の試験 (非臨床試験等)、承認後に実施 した臨床試験

等に関する電子データの活用についても並行 して検討を進めており、将来

的には、電子データで提出すべき資料の範囲が変更となる可能性があるこ

とに留意すること。

3.電 子データの提出方法とその種類

(1)提 出時のデータ標準

対象となる臨床試験のデータについては、Clinical Data lnterchange

Standards Consortiumの規格 (以下 「CDISC標準」とい う。)に 準拠した形



式で提出すること。提出する電子データのCDISC標準への適合性について

は、申請者の責任で担保する必要がある。

また、臨床薬理領域の解析用データについては、申請者の解析データ作

成における実態を踏まえ、CDISC標 準以外の規格に基づく提出についても

検討 しており、詳細は別途通知する予定である。

(2)提 出すべき電子データの種類

個別の試験データについては、Study Data Tabulation Model(SDTM)を

用い、変数等の定義ファイル (Define.XML等)と ともに提出すること。ま

た、解析データセットとして Analysis Data Model(ADaM)に基づくデー

タセット及びその定義ファイル (Define.XML等)並 びに ADaMデ ータセッ

ト作成用のプログラムを提出すること。

ISSや ISEに関する電子データについては、PIIDAが必要と判断した場合

に、原則として ADaMに 基づくデータ、定義ファイル (Define.XML等)及

び ADaM作成用のプログラムの提出を求めるが、具体的な提出内容は、提出

前に個別にPMDAに確認することが望ましい。

なお、解析データセットがADaM以外の他の形式で作成されているデータ

でも例外的に提出を受け入れる場合があるが、提出内容 (定義ファイルや

解析データセ ット作成用プログラムを含む)に ついて、提出前に個別に

PhIDAに確認すること。

PMDAに おいて電子データを取扱 うシステムの開発に当たっては、CDISC

標準において推奨される統制用語 (Controlled Terminology)及びコー ド

リス トが設定されている項目の電子データを、英語のみで記載されること

を前提 として設計 している。CDISC標 準において推奨 される統制用語

(Contr01led Terminology)及びコー ドリス トの設定がない場合も、可能

な限り英語での記載を求めることとするが、日本語での記載が必要かつ適

切と考えられる項 目 (例 :各症例の経過等に関する文章での説明、医師の

コメン ト等)に おいては、日本語での記載も可能とする。

提出すべき具体的な電子データ項目、日本語の情報の記載可能箇所や提

出方法等については、今後の検討を踏まえて別途通知する予定である。

(3)解 析用プログラムの提出  ´

PMDAにおいて、申請者が実施 した角翠析結果を確認するため、電子データ

を提出する場合は、原則として、同時に検証的試験の主要評価項目に対す

る主要解析のプログラムを提出すること。その他の解析プログラム (副次

解析のプログラム、主要評価項目以外の項目に対する解析プログラム又は



検証的試験以外の試験の解析プログラム)の 提出の必要性については、承

認審査における試験及び評価項目の重要性を考慮 して個別に判断する予定

としており、具体的な提出内容は提出前に個別にPMDAに確認することしま

た、承認申請後であつても、審査の過程で更なる検討が必要と判断した場

合には、追加でプログラムの提出を求める場合がある。

解析プログラムについては、原則として、ADaMデータセットを基データ

とする解析プログラムを提出することしただし、例外的に、解析データセ

ットがADaMと異なる形式で作成されている場合には、解析データセット及

び解析プログラムの提出について、提出前に個別にPMDAに確認すること。

また、申請者による解析時に使用された解析システムの性質等から、PMDA

の環境において当該解析プログラムの利用が困難な場合又は解析結果が再

現できない場合には、解析内容等の説明を別途個別に求める場合がある。

(4)電 子データの作成 と使用するコー ド

電子データの作成にあたって使用するCDISC標準やMedDRAのバ‐ジョン

については、試験の実施時期あるいはデータセット作成時期の違いも考慮

し、最新バージョンだけではなく旧バージョンも含めて複数のバージョン

を受け入れることとし、具体的には、今後の検討を踏まえて別途通知する

予定である。

また、電子データを作成する際のデータのコー ド化については、CDISC

において推奨される統制用語 (Controlled Termin010gy)及びコー ドリス

トを使用し、単位についてはSI単位を使用することを原則 とするが、具体

的に使用するコー ド化や単位にういても、今後の検討を踏まえて別途通知

する予定である。

4.電 子データ提出とecTDとの関連

臨床試験のデータの電子的提出を求めることに伴い、添付資料の提出方法

については、eCTDに よることを原則 とする。eCTDでの提出を求める対象や範

囲、提出方法及びその時期、個別の電子データをecTDの どのフォルダに格納

するかなどの具体的事項等については、今後の検討を踏まえて別途通知する

予定である。なお、臨床試験のデータをCDISC標準に基づく電子データとし

て提出する場合には、承認申請に際して ecTDにおける症例一覧表の提出を不

要とする方向で検討を進めている。

また、ecTDでの提出に伴い、承認審査過程の電子化を推進 し、紙媒体での

資料の提出を簡略化する方向で検討を進めているが、その具体的な対象、範

囲及び時期等については、今後の検討を踏まえて別途通知する予定である。



5。 電子データに関する相談プロセス

承認申請時の電子データ提出に関しては、個々に判断すべき事項も多く、

承認審査を円滑に進めるため、今後、PMDAに新たに設けられる予定の 「申請

電子データ提出計画相談(仮称)」において、承認申請予定の個別品日ごとに、

承認申請前の段階で相談を行 うことが望ましい。具体的な相談開始時期、相

談内容、プロセス等の詳細については、今後の検討を踏まえて、別途、PMDA

から通知される予定である。

なお、本通知発出日以降、PMDAでの相談制度が正式に開始されるまでの期

間は、試行期間として、平成 29年 度までに申請予定の品目を対象に、PMDA

の事前面談において対応することとする。

6.電 子データ提出に関する情報管理

電子データについては、承認申請資料の一部 として提出を求めるものであ

り、その行政文書としての公開に関しては、これまでの承認申請資料 と同様

に、情報公開法上の考え方、手続に基づき対応することとなる。したがつて、

提出された電子データの内容が、開示が可能であることの確認を申請者にと

ることなく、第二者に閲覧されるようなことはない。ただし、秘密保持契約

に基づき、海外の薬事規制当局との情報共有が行われる場合はある。

また、提出された被験者ごとの電子データに直接アクセスするのは、PMDA

及び厚生労働省医薬食品局の関係者 (PMDA及び厚生労働省医薬食品局の職員

の他、秘密保持契約締結の下、PMDA内に常駐するシステム担当者等を含む。)

に限定され、PIIDA外への漏洩、紛失等がないよう適切に保管 ・管理される。

7.電 子データ提出 と信頼性適合性調査 との関連

承認 申請資料の信頼性適合性調査については、今後、電子症例報告書にお

けるデー タの収集段階か ら CDASH(Clinical Data Acquisition Standards

Harmonization)等の CDISC標準を利用し、その電子データに基づき治験総括

報告書でのデータが作成されているような試験成績を対象とする場合の調査

については、「臨床研究 ・治験活性化 5か 年計画 2012」(平成 24年 3月 30日

付け文部科学省 ・厚生労働省)に おいて、 「IT技術の更なる活用等」として

CDISC標 準等の導入を検討するとされていることを踏まえ、承認申請者等の

負担軽減を考慮 した、より効率的な実施方法を検討する。

なお、当面の間は、承認申請時に試験データを電子的に提出した場合であ

つても、症例一
覧表等の提出も含め、従前どおり 「医薬品の承認申請資料に

係る適合性書面調査及び GCP実地調査の実施手続きについて」(平成 24年 10

月 12日付け薬機発第 1012063号独立行政法人医薬品医療機器総合機構理事長



通知)に 基づき実施される。

8。 電子データの提出開始時期

平成 28年度以降の、別途通知で定める日以降に承認申請を行 う品目を対象

に、電子データの提出を求めることとする。

なお、
一定の経過措置期間 (2年程度を想定)を設定することとしており、

経過措置期間中においては、従前どおり、電子データの提出を必ずしも求め

るものではない。ただし、可及的速やかに、すべての対象品目において電子

データの提出を求めることとしたい。

また、経過措置期間等において、電子データの提出が必要と判断された試

験の全部について、CDISC標 準でのデータを提出することができない場合に

は、従前どお り、審査の過程では、PMDAか らの照会事項に対 して必要な解析

を実施 した上で回答することが求められる。

9.用 語解説
・  Clinical Data lnterchange StandardS ConsOrtium (CDISC)

臨床研究データ等の相互運用を促進するため、データの収集、交換、申

請及び保存のための国際規格を開発 している学際的な非営利団体。CDISC

で開発 された標準規格は、米国 FDA等 においても承認 申請データの受入規

格 と し́ て 採 用 さ れ て い る 。 詳 細 は 、 CDISCの ウ ェ ブ サ イ ト

(http://mvw.cdisc.org/)を参照すること。

・  Study Data Tabulation Model (SDTM)

CDISCで 開発 された標準規格の一つで、治験における個々の患者データ

について、薬事規制当局への電子データ申請を推進するために開発 された

もの。

'・  Analysis Data Model (ADaM)

CDISCで 開発 された標準規格の一つで、治験データに基づ く統計解析を

実施するために必要なデータセ ッ トに関し、薬事規制当局への電子データ

申請を推進するために開発 されたもの。

・  Clinical Data Acquisition Standards Harmonization (CDASH)

CDISCで 開発 された標準規格の一つで、治験実施医療機関で症例報告書

におけるデータ項 目を電子的に統一するために開発 されたもの。
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各都道府県衛生主管部 (局)御 中

厚生労働省医薬食品局審査管理課

「承認 申請時の電子データ提出に関する基本的考え方について」

に関する質疑応答集 (Q&A)について

承認申請時の電子データ提出に関する基本的考え方については、平成 26年 6

月 20日付け薬食審査発 0620第 6号 厚生労働省医薬食品局審査管理課長通知に

より示 したところであるが、このたびその取扱いに関する質疑応答集を別添の

とおり取 りまとめたので、貴管下関係者への周知方よろしくお願いする。



(別添)

「承認申請時の電子データ提出に関する基本的考え方について」

に関する質疑応答集 (Q蹴)

問 1

電子データの提出対象となる品目について、「「医薬品の承認申請について」

(平成 17年 3月 31日付け薬食発第 0331015号厚生労働省医薬食品局長通知)

の別表 2-(1)に 掲げる (1)か ら (7)ま で、(9)及 び (9の 2)の 医

療用医薬品とする。」と記載されているが、薬事法等の一部を改正する法律 (平

成 25年 法律第 84号 )が 施行された際には、新たに定義される 「再生医療等

製品」は含まれるのか。

(答)

含まれない。

問 2

医師主導治験や既に過去に実施 した治験で電子的にデータが収集 されてい

ないような試験のデータについても、電子データとして提出する必要がある

のか。

(答)

原貝Jとして、「承認 申請時の電子データ提出に関する基本的考え方について」

(平成 26年 6月 20日付け薬食審査発 0620第 6号 厚生労働省医薬食品局審査管

理課長通知)の 記の 2に 該当する資料については、経過措置期間が終了した後

に承認 申請する場合、電子データとして提出することが必要である。

問 3

既にCDISC標準に基づく電子データを、過去の承認申請においてPIIDAに提

出している場合、新たな承認申請における評価資料 とする際に、再度、同一

の電子データを提出することは不要と考えてよいか。

(答)

基本的に、再度、同一の電子データを提出する必要はない。ただし、新たな

承認 申請のために追加で解析が実施 された場合など、同じ試験であつてもデー

タセ ッ ト、プログラム等を新たに提出することが必要な場合もあるので、該当

する場合は、提出前に個別に PllDAに相談することが望ましい。



問4

「臨床試験以外の試験 (非臨床試験等)、承認後に実施 した臨床試験等に関

する電子データの活用についても並行 して検討を進 めてお り、将来的には、

電子データで提出すべき資料の範囲が変更 となる可能性がある」 とのことだ

が、具体的にはどのようなことが想定されているのか。

(答)

臨床試験以外のデータとしては、毒性試験等の非臨床試験データに関して、

CDISC標準の一つである SEND(The Standard for Exchange of Nonclinical Data)

に基づき、電子的なデータ提出を求める可能性について検討 しているところで

ある。なお、品質データについても電子的な提出を求める可能性はあるが、現

時点で具体的な検討には着手 していない。

また、製造販売後臨床試験のデータについては、治験の場合 と同様に電子デ

ータの提出を求める可能性があるが、詳細については、今後検討する予定であ

る。

問5

「その他の第 I相試験及び臨床薬理試験並びに参考資料等、提出対象とな

らなかつた試験に関しての電子データ (母集団解析に用いたデータセットを

含む。)に ついては、一律に提出を求めるものではないが、PIIDAが必要と判断

したものについては提出を求めることがある。」とのことだが、承認申請後の

審査の過程で新たに必要となつた試験データを CDISC標準で提出するために

時間を要する場合も想定されるが、そのような場合に承認審査は遅延するの

か。

(答)

円滑な承認審査のためには、今後、PllDAに新たに設けられる予定の 「申請電

子データ提出計画相談 (仮称)」を活用し、承認申請前の段階で必要となる電子

データに関し、PMDAと十分に相談しておくことが重要である。そのような手続

を経ても、例外的に承認申請後の審査の過程で新たに電子データの提出が必要

となる場合もあるが、一般的には承認審査を継続 しながら対応可能な事項が多

いと考えられ、承認審査が遅延することのないよう可能な限り対応する予定で

ある。

問6

提出すべき電子データとして、同意取得前のスクリーニングにおける不適格

例に関するデータは必要か。



(答)

原則 として、同意取得前のスクリーニングにおける不適格例に関する電子デ

ータを承認 申請時に提出することは不要であるが、審査の過程で必要 と判断さ

れた場合には、提出を求めることがある。例えば、組み入れ症例数に比 して、

多数の当該不適格例が発生 している場合や組み入れ基準に懸念がある場合等に

は、提出を求める可能性がある。

問 7

「有効性又は安全性について複数の試験結果を統合 して解析 している場合

には、その解析結果 (いわゆる Integrated Sunullary of Safety(ISS)

/1ntegrated Sullllllary Of Effectiveness(ISE))のデータセ ッ トについて、

電子データでの提出を求めることがある。」 と記載 されているが、 どのような

場合に提出が必要であるのか。

(答)

発現頻度が低い重篤な有害事象の リスクを評価する場合など、申請者におい

て複数試験のデータを併合 した解析が実施 され、その結果が CTDに 記載 されて

いて、審査を行 う上でその結果が重要 と考えられる場合には、その解析結果の

もととなったデータセ ッ トについて電子的に提出を求めることとなる。具体的

な事項については、今後、PIIDAに新たに設けられる予定の 「申請電子データ提

出計画相談 (仮称)」において相談することが望ましい。

問 8

電子データの活用については、将来的にはアカデ ミア との連携 も想定 され

ていると思われるが、 どのような連携が想定されているのか。

(答)

アカデミアとの連携については、提出されたデータの機密性や知的所有権に

配慮 しながら、今後検討を進める予定である。例えば、PllDAにおいて新たなモ

デル等を構築する過程では、最新の科学的知見を踏まえる必要があることから、

アカデミアとの連携も視野に入れた対応を行 う必要があると考えている。この

場合には、提出された電子データではなく、仮想的なデータを用いて検討が可

能な場合もあると考えている。具体的には、今後、製薬企業等をはじめ、関係

者の意見を聴取しながら、科学的かつ適切な検討を円滑に進められるよう検討

していく予定である。

問 9

承認 申請時に提出する臨床試験の電子データは CDISC標 準に準拠 している



必要がある旨記載されているが、治験を実施する段階から CDISC標準に準拠

している必要があるのか。

(答)

平成 28年度以降に電子データでの提出が必要となるのは、承認申請資料に含

ま れ る 臨 床 試 験 (評価 資 料 )の デ
ー タ で あ り、 CD I S C標 準 の うち SD T Mや AD a M

に基づ くデータ提出を想定 している。 したがつて、治験時に CDASH等の CDISC

標準を利用 した症例報告書のデータ収集の実施を、現時点で必ず しも求めるも

のではないが、治験実施時の CDISC標準の利用に向け、前向きに検討すること

が望ましい。


