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本申請者は「未承認医薬品及び医療機器の臨床使用に関する研究」を博士

課程の研究として実施し，本博士論文を提出した． 2015 年 12 月時点で，日

本では，未承認の医薬品および医療機器の人道的臨床使用に関する制度が明

確に定められていないことから，規制当局が未承認品の使用状況を監視でき

ず，有害事象に関する情報の蓄積もできない状況にある．また未承認品の品

質確保や，どこがコスト負担をするのか問題といった懸念も生じている．  

本論文は，未承認品の人道的使用制度で先行している欧米の関連制度及び

その事例を調査し，未承認品使用制度の設計に関する提言を行っている．ま

ず第 1 章では，未承認品の定義と日欧米の使用制度に関する状況及び懸念点，

本研究の目的と意義について述べている．第 2 章では米国の拡大アクセスプ

ログラム及び欧州のコンパッショネート・ユースについて，実施要件，関連

規制，事前承認必要の有無，有害事象の報告規制等を調査している．調査結

果から，米国の医薬品では規制や適用できる開発フェーズ，適用人数の違い

によって４つの制度が存在し，臨床試験開始前から販売承認まで様々な開発

フェーズでの未承認品の臨床使用を考慮しているのに対し，欧州では適用人

数の違い等によって各国に 1 つもしくは 2 つの制度が存在し，臨床試験開始

以降を前提とした規制となっていることを示している．医療機器に関しては

米国では医薬品と同様の制度が存在するが，欧州では例外的使用に関する制

度はなく CE  Ma r k i n g 貼付後の臨床使用が前提となっていることを開発フェ

ーズ毎に比較しながらまとめている．生物製剤に関しては，米国は医薬品と

同じ制度を使用し，欧州には AT MP Hos p i t a l  Ex e mp t io n という特別な制度が

存在することを示している．また，その他関連制度である米国の Ri gh t - t o -Tr y

法， Cu s to m De v i ce  E xe mp t i o n，米国コンペンディア制度，パンデミック時の

未承認品使用に適用される制度についても調査を行っている．第 3 章では，

未承認品使用に関する具体的な事例について主にアメリカ国立衛生研究所の

臨床試験データベース Cl in i c a lTr i a l s . g o v からデータを抽出し，分析，考察を

行っている．第 4 章では，日本の未承認品使用関連制度である「先進医療 B」，

今後導入予定の「患者申出療養」及び「人道的見地からの治験」について調

査し，日本で制度設計するときに考慮すべき項目について提言を行っている． 

本博士学位論文審査の公聴会では，本研究が取り扱う未承認品の定義を明

確するよう指摘があり，その後の修正で第 1 章に適切に追記が成された．ま

た，未承認品で得られたデータの薬事への利用に関して医薬品と医療機器の

違いについて整理するよう指摘があり，第 4 章に追記が適切に成された．類

似性チェックにおいても問題となる剽窃，盗用は認められなかった．  

以上により，本論文は，日欧米の未承認品に関する制度を網羅的に調査し

て比較評価しており，日本における未承認品の使用に関する制度の設計に貢

献することが期待され，レギュラトリーサイエンスの視点から意義のあるも

のと考える．博士（生命医科学）の学位論文として価値のあるものと認める．

2016 年 1 月  
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