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( 1 )  審査経緯

博士論文審査の経緯を以下に示す。

⚫  2 0 2 2 年 1 0 月 2 9 日  

⚫  2 0 2 2 年 1 0 月 2 9 日  

⚫  2 0 2 2 年 11 月 1 7 日  

⚫  2 0 2 3 年 1 月 2 8 日  

⚫  2 0 2 3 年 2 月 6 日  

⚫  2 0 2 3 年 2 月 2 5 日  

予備審査会  

教室会議受理決定  

先進理工学研究科運営委員会受理決定

公聴会  

審査分科会  

先進理工学研究科運営委員会

( 2 )  論文背景・内容・評価

オーファンドラッグの開発・承認は、米国で加速している一方、日本はそ

の潮流についていけておらず、このままでは希少疾患領域でのドラッグ・ラ

グは大きくなることが想定される。オーファンドラッグ開発の課題は多様で

あるが、オーファンドラッグのうち、特に患者数が少なく、国内患者数が 1 , 0 0 0

人程度未満であるウルトラオーファンドラッグは、その患者数の少なさや 市

場規模の小ささから特に開発が難しいと言われており、薬価や採算性の問題

がウルトラオーファンドラッグ開発の重要な課題である。本研究では、ウル

トラオーファンドラッグを特定・特徴の整理がなされた。また、日米欧主要

国における薬価算定・保険償還・患者アクセス制度を分析し、ウルトラオー

ファンドラッグに対し、どのような特別措置が講じられているか整理し、日

本の制度の特徴を明らかにしている。また、ウルトラオーファンドラッグの

薬価、市場規模、薬価調整因子の実態を調査し、ウルトラオーファンドラッ

グの薬価予見因子を明らかにしている。さらにウルトラオーファンドラッグ

の薬価算定に関する提案をしている。

2 0 2 2 年 1 0 月 2 9 日の予備審査会において、 1）日本の薬価制度の問題点の

全体像について論じること、2）薬価算定の具体例を示し、全体像から実例に

ながれるように論ずること、3）ウルトラオーファンドラッグ開発を促進する

立場以外の視点も踏まえて論ずること等について指摘がなされた。

それに対し、 1）については、第 1 章に、医薬品の薬価制度の課題と、ウル

トラオーファンドラッグの課題についての関係を追記。 2）については、第 3

章にウルトラオーファンドラッグの 薬価算定の実例を詳述し、また第 5 章に

は明らかになった薬価予見因子が実例でどのように対応しているか追記がな
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された。 3）については、第 3 章に記載されていた開発企業、医療財政・保険

者、患者の視点に加えて、国民がそれぞれの立場を理解し、薬価算定制度の

議論に参画すべきであることの追記がなされた。  

2 0 2 3 年 1 月 2 8 日の公聴会においてはさらに、1）海外においてウルトラオ

ーファンドラッグに対する特別措置が講じられている国がある一方日本で講

じられていないことについて論ずること、2）情報開示が求められる部分を明

確にすること等の指摘がなされた。これに対して、1）第 3 章にウルトラオー

ファンドラッグ開発促進施策の検討には、医療財政の観点を踏まえ、保険償

還制度の見直しも含めた検討が必要であることを追記。2）第 6 章に補正加算

について適用された根拠のみならず不適用となった根拠も示し、今後の制度

検討のためにも情報開示が重要であることの追記がなされ十分な内容となっ

た。  

本研究は、ウルトラオーファンドラッグを特定し、ウルトラオーファンド

ラッグの薬価や市場規模、薬価調整因子等をオーファンドラッグやその他の

医薬品と比較し、ウルトラオーファンドラッグの薬価予見因子を明らかにし

た、薬価算定の課題を示した独創性の極めて高い研究である。ウルトラオー

ファンドラッグの薬価算定における課題は、ウルトラオーファンドラッグの

みならずオーファンドラッグやその他の医薬品の課題に通じるものであり、

今後の薬価算定制度の検討に資するものと考えられる。さらに、薬価予見因

子を明らかにした点は、企業におけるウルトラオーファンドラッグの開発判

断を容易にし、日本、さらには世界のウルトラオーファンドラッグの患者に

革新的な治療薬を届けることにつながると考えられ、医療機器レギュラトリ

ーサイエンスの研究として意義が極めて高い。以上により、博士（生命医科

学）の学位論文として十分に価値あるものと認める。  

 

2 0 2 3 年 2 月
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