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Ⅰ. 日本の規制環境



再生医療の実用化を促進する制度的枠組み
「再生医療を国民が迅速かつ安全に受けられるようにするための施策の総合的な

推進に関する法律」（再生医療推進法）平成25年4月26日成立、5月10日公布・施行

再生医療の研究開発から実用化までの施策の総合的な推進を図る

再生医療等安全性確保法
【平成25年11月20日成立、11月27日公布】

【平成26年11月25日施行】

薬機法（改正薬事法）
【平成25年11月20日成立、11月27日公布】

【平成26年11月25日施行】
再生医療等の安全性の確保等を図るた

め、再生医療等の提供機関及び細胞培養
加工施設についての基準を新たに設ける。

再生医療の実用化に対応できるよう、
再生医療等製品の特性を踏まえた承認・
許可制度を新設するため、改正を行う。

再生医療等製品の特性に応じた早期承認制
度の導入

細胞培養加工について、医療機関から
企業への外部委託を可能に

患者への説明と同意、使用の対象者に関
する事項の記録・保存など市販後の安全
対策

再生医療等のリスクに応じた三段階の提供
基準と計画の届出等の手続、細胞培養加工
施設の基準と許可等の手続を定める
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臨床研究自由診療 製造販売

多くの製品を、より早く安全な再生医療を迅速かつ円滑に



再生医療等安全性確保法の概要

II. 医療機関外の事業者に細
胞の加工を委託することも
可能

I.再生医療等提供機関による提
供計画の提出

細胞の加工

III. CPCの届出・許可・認定

認定再生医療等委員会
または特定認定再生医療委員会

認定

厚労大臣（1種）
地方厚生局長（2・3種）

特定細胞加工物
製造事業者

医療機関

届出（国内での医療機関内での製造）
許可（国内での医療機関外の製造）
認定（国外での製造）
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【よく聞く批判】

1. 有効性が不明なものを、有償で患者に投与している（治療の場合）

2. 患者から標準治療の機会を奪う可能性がある

3. 臨床研究はGCPに準拠していない（特にデータの品質保証面）

4. 審査がお手盛りになる可能性がある

日本では、
届出のない再生医療等の提供者は

逮捕される
（海外では事故が無ければ逮捕できない）



再生医療等安全性確保法による公衆衛生の保護

国は、国民の健康の保護、有害事象
発生の予防のために、厚労省への

届け出なしに再生医療等を提供した
医療関係者を逮捕することができる。

KYODO NEWS  August 27, 2017

https://english.kyodonews.net/news/2017/08/5d0a5ee3cba3-update1-6-
arrested-over-unauthorized-stem-cell-therapy-using-cord-blood.html



日本の再生医療等安全性確保法であれば、
「事前に」取り締まり可能。逮捕もありうる。

日本では、（特定）認定再生医療等委員会が製造・品質を事前にチェックしている。

臍帯血由来の

幹細胞製品
（FDA未承認）

の投与で
細菌感染12例
（死亡例なし）

製造に問題



FDA wins case against Florida stem cell clinic 

• マイアミの連邦裁判所がFDAに対し、フロ
リダに本拠を置くUS Stem Cell Clinicによ
る脂肪組織由来幹細胞を用いたパーキン
ソン病等の治療の差し止めを許可。

• 法廷でFDAは、クリニックが過去4年間、製
品の微生物学的汚染を防止するための適
切な手順の確立も遵守もしていなかったと
いう証拠を提出し、患者を感染の危険にさ
らしたと主張。

「FDAの規制や連邦法に

違反する未承認の幹細胞

製品を販売することにより

患者に危害を加える人々

に対し、われわれは訴訟を

起こし続けていきます。」

CNN News June 4, 2019

ピーター・マークス
CBER/FDA所長
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再生医療等製品の特性を踏まえた規制の構築



・・・ただし、好意的な反響ばかりではない（１）



再生医療等製品の特性を踏まえた規制の構築

【よく聞く批判】

1. 有効性が不明なものを、有償で患者に投与している

2. 患者から標準治療の機会を奪う可能性がある

3. 開発者が負担すべき治験費用を、患者に負担させることになる



Evidence Levels of Efficacy: Drugs (normal) vs. RM Products
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Likely to Predict Efficacy (Clinical Benefit)

USFDA -Accelerated Approval of New Drugs for Serious 
or Life-Threatening Illnesses (57 FR 58958, Dec. 11, 1992)

• It applies to certain new drug products in treating serious or life-threatening 
illnesses and that provide meaningful therapeutic benefit to patients over 
existing treatments.

• Approval based on a surrogate endpoint or on an effect on a clinical endpoint 
other than survival or irreversible morbidity. 

• The drug product has an effect on a surrogate endpoint that is reasonably 
likely to predict clinical benefit or on the basis of an effect on a clinical 
endpoint other than survival or irreversible morbidity..

• Approval will be subject to the requirement that the applicant study the drug 
further, to verify and describe its clinical benefit.

• Postmarketing studies would usually be studies already underway. 

• FDA may withdraw approval, if a postmarketing clinical study fails to verify 
clinical benefit; ………….

14



再生医療等製品の特性を踏まえた規制の構築(2)

【よく聞く批判】

1. 有効性が不明なものを、有償で患者に投与している

2. 患者から標準治療の機会を奪う可能性がある

3. 開発者が負担すべき治験費用を、患者に負担させることになる

他に治療法のない
重篤な疾患ならば

少なくともICは
必ず受ける

重篤な疾患でなければ、患者の選択に委ねる
こともアリかも？（例：歯科・美容外科）

特定の条件下、十分な有効性データなしで販売承認
できる制度は日本だけでなく欧米にもある。

欧米の迅速／条件付承認も同様。しかも、日本には
「国民皆保険」「高額療養費制度」があるので個人の負担はさほど重くはない。



RM Products Approved in Japan

NEW!

Developer Product Target Disease Investigator Remarks

Japan Tissue Engineering
JACE

(Autologous cultured 
epidermis)

Severe burn *1,
Congenital Giant pigmented 

nevus*2, 
Epidermolysis bullosa *3

Prof. Ishikawa, Omori 
Hosp., Toho Univ. 

Med. Center

*1 Approved on Oct. 29, 2007
*2 Approved on Sep. 29, 2016
*3 Approved on Dec. 28, 2018

Japan Tissue Engineering
JACC 

(Autologous cultured 
cartilage)

Knee cartilage injury Approved on Jul. 27, 2012

JCR Pharmatheuticals TEMCELL (Allogenic MSCs） Acute GVHD Approved on Sep. 18, 2015

Terumo
Heart Sheet

(autologous skeletal 
myoblast sheet)

Serious heart failure Prof. Sawa
(Osaka Univ.)

Approved on Sep. 18, 2015
(Conditional)

Nipro Stemirac
(Autologous MSCs/STR01) Spinal cord injury

Prof. Honmou &
Prof. Yamashita 

(Sapporo Med. Univ.)

Approved on Dec. 28, 2018
(Conditional)

SAKIGAKE designated

Novartis 
Kymriah

(Autologous Chimeric 
Antigen Receptor T-cells)

Relapsed or refractory (r/r) 
acute lymphoblastic 

leukemia (ALL) and adult 
patients with r/r diffuse 
large B-cell lymphoma 

(DLBCL)

Approved on Mar. 26, 2019 

AnGes Collategene
(HGF plasmid) Chronic arterial occlusion Prof. Morishita

(Osaka Univ.)
Approved on Mar. 26, 2019 

(Conditional)



Nature 565, 535–536; 2019 and Nature 565, 544–545; 2019.

ステミラック（脊髄損傷治療用の自家MSC）の
条件・期限付き承認に対する批判

「この承認は、臨床試験の実施方法について過去70年間に研究者が学んだことすべてから
一歩後退するものです。」

James Guest, spinal cord injury researcher

「この試験がデザイン通りだとすれば、有効性は明らかになりえない」
Bruce Dobkin, , spinal cord injury researcher

「リスクのある有効性安全性が不明でリスクのある治療に対して患者から料金を取るのは道
徳的出ないと思う。」

Arnold Kriegstein, stem cell researcher

・・・好意的な反響ばかりではない（２）
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厚生労働省の反論

Correspondence (Nature 569, 40; 2019)

この治療法では、患者の骨髄由来の幹細胞を体外で培養してから患者に戻すものである。したがって、
二重盲検試験はそもそも不可能であり、対照群に対してシャム手術を行うことは倫理的問題がある。

再生医療製品に対する条件・期限付承認制度の下では、条件・期限付製造販売承認を受けた製品は、指定期間内
に市販後の研究で有効性が実証される場合にのみ正式な製造販売承認が与えられる。

Stemiracは国民健康保険でカバーされているので、患者の支払いは無理のないレベルに固定されている。

脊髄損傷に対する幹細胞治療の承認に対してなされた批判は受け入れがたいと考える。

・・・好意的な反響ばかりではない（２）
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日本再生医療学会の反論

https://www.jsrm.jp/news/news-3361/

必ずしもすべての製品でRCTが必須とは考えていません。
…RCTに依らない手法によるデータに基づいた期限・条件付き製造販売承認が許容されるには、論文の公開などによ

り治験デザインとデータの解釈の妥当性に関して科学的議論を経た上で、有効性が合理的に推定できることが重要
です。すなわち、議論のために必要な可能な限りの情報開示が必要であることについては、Nature誌と同意見です。

有効性・安全性を調査する方法について、承認申請時に明らかにする必要性についても、意見を同じくする点です。
…公共性の高いデータベースを利用し、評価を行うことが推奨されるべきです。

記事内容に同意できる点は多いものの、承認された治療薬がない疾患の患者に一日でも早く治療を届けるためには
スピードに欠けており、日本の制度のような新しいアプローチも必要だと考えています。

・・・好意的な反響ばかりではない（２）

これまでの治療手段とは異なった特性を持つ再生医療等製品の承認制度には、
再生医療等製品の特性を鑑みた新しいアプローチも必要であるとJSRMは考えます。



Early Access Schemes of ICH Three Parties

US EU JAPAN

Priority Review Accelerated Assessment Priority Review

Accelerated approval 
for serious or life-
threatening illnesses 

Conditional marketing 
authorisation (MA)

MA under exceptional 
circumstances

Hospital Exemption

Conditional approval for
Oncology drugs & Orphan 
drugs
Conditional & term-
limited approval for RM 
products

Breakthrough therapy
& Fast Track designation
RMAT (Regenerative 
Medicine Advanced 
Therapy) designation

PRIME (PRIority
MEdicines) scheme

Forerunner Review 
Assignment（“SAKIGAKE”）

Each agency has unique approaches to accommodate patient
access to medicines although they have certain similarity. 20



日米欧の迅速販売承認制度
国／地域 名称 導入年 内容

日本
再生医療等製品の
条件・期限付き承認

2014

安全性が確認され、かつ
有効性が推定される
再生医療等製品に対し、

厚生労働大臣が条件と期限を付して製造販売承認を与えることのできる制度。
適用された製品については、最長7年間の期間制限内に市販後調査の後、承認申請を再提出す

る必要がある。

米国
医薬品の迅速承認

（Accelerated Approval） 1992

重篤な状態を対象疾患とし、
従来の治療法よりも優れた利点を持つ可能性がある医薬品の場合、
臨床的ベネフィットが合理的に推定できるような有効性が代替または中間臨床エンドポイントにお

いて示されるならば、

FDAは迅速に販売承認を与ることができる。
 この制度で承認を受けた場合は、予想された臨床上のベネフィットを確認するために市販後調査

が必要。製品のベネフィットがリスクを上回っていないことが明らかになった場合は、当局はその
承認を取り消すことができる。

EU

医薬品の条件付販売承認
（Conditional Marketing 

Authorisation）

と

医薬品の例外的承認
(Authorisation under

Exceptional Circumstances)

2006

重篤なまたは生命を脅かす疾患の治療・予防または診断を目的としているか、
緊急的な使用であるか、または
オーファンドラッグとして指定されている医薬品の場合、

販売承認を与えることができる制度。
ただし当該医薬品が以下の4条件を満たしている必要がある：
 既存のエビデンスから、当該医薬品のベネフィットがリスクを上回ると考えられること
 申請者が包括的な市販後データを収集できること
 まだ満たされていない医療ニーズを補完するものであること
 限られたデータに基づき承認することによるリスクよりも迅速に利用可能とすることによるベネ

フィットの方が大きいこと
申請者はベネフィットを確認するために市販後データを収集し続けなければならない。ベネフィッ

トがそのリスクを上回るものではないと判断された場合には承認取消ももありう

なお、対象疾患が非常にまれである場合、ならびに完全な情報を収集することが不可能な場合ま
たは非倫理的であると見なされる場合には、例外的な状況下であるとして、EMAは安全性・有効性
に関する包括的データがない治療法に対して条件付承認を与えることができる（「例外的承認」

(authorisation under exceptional circumstances)）



細胞加工製品の薬事規制（患者のアクセスの確保）

日本 米国 EU
細胞・組織加工製品を

含む製品群の名称 再生医療等製品 351HCT/P ATMP

規制当局 厚労省／PMDA FDA
EMA

（臨床試験，製造承認，保険収載，
は各国規制当局が担当）

製品群のカテゴリー 再生医療等製品 生物製剤 または 医療機器 医薬品

臨床試験時のGCP遵守
商業目的（薬事開発）

の場合のみ必須
商業目的・非商業目的

に拘わらず必須
商業目的・非商業目的

に拘わらず必須

品質・製造管理の基準 GCTP GMP または QMS (QSR) GMP
（ATMP向けGMP）

有効性の確認なしでの
条件付き販売承認

条件・期限付き承認
HDE（人道的機器特例）

RMAT（先進再生医学療法）

Conditional marketing 
authorisation (MA)

MA under exceptional 
circumstances

Hospital Exemption

治験を建前・前提とした
未承認製品の使用

再生医療等安全性確保法
（治験薬を特定細胞加工物として

治験参加者以外に適用）

Treatment Use, 
Emergency Use IND, 

Single Patient IND, etc.

Compassionate Use
（各国規制当局の許可の下、当該

国内限定で臨床利用）

未承認製品（治験を建前と
しない）の使用

再生医療等安全性確保法
（特定細胞加工物を用いた

臨床研究・自由診療）

なし
（州政府レベルでは容認
しているところもあるが、
連邦政府からは警告）

Special Exemption
（各国の許可の下、当該国限定で

臨床利用）

Hospital Exemption
（EMA未承認という意味で該当）



ATMP規制の例外規定
[Reg (EC) No 1394/2007 Article 28]

“Hospital Exemption” 「病院特例」

1. 特定の一患者向けの特注品の処方箋に従って、

2. 明確な品質基準に基づき

3. 非反復的に製造され、

4. 医療従事者の職務責任の下、

5. 同一加盟国内で

6. 単一病院において使用される

という条件をすべて満たしたATMPは、EMAの中央審査の対象外。 ただし、

①製造・品質に関する国内承認、に加え、

②ファーマコビジランス（有害事象監視体制）、③トレーサビリティ（追跡可能性）確保が必要

自己由来の細胞・組織を用いたATMP：

個々の患者向けのオーダーメードである・・・が、一律に「非反復的製造」とはみなされない

「一定の標準化された製造工程で、工業的（大規模）に製造される場合には、患者毎に互いに別個の製品とはな

らず、反復的製造と見なされる」（＝中央審査の対象となる） [EC Consultation Paper 04 May 2005]

「有効性」「安全性」とは
言っていない点に注意

重篤な疾患だけを対象とするとは
言っていない点に注意

有効性データは必要ない



細胞加工製品の薬事規制（患者のアクセスの確保）

日本 米国 EU
細胞・組織加工製品を

含む製品群の名称 再生医療等製品 351HCT/P ATMP

規制当局 厚労省／PMDA FDA
EMA

（臨床試験，製造承認，保険収載，
は各国規制当局が担当）

製品群のカテゴリー 再生医療等製品 生物製剤 または 医療機器 医薬品

臨床試験時のGCP遵守
商業目的（薬事開発）

の場合のみ必須
商業目的・非商業目的

に拘わらず必須
商業目的・非商業目的

に拘わらず必須

品質・製造管理の基準 GCTP GMP または QMS (QSR) GMP
（ATMP向けGMP）

有効性の確認なしでの
条件付き販売承認

条件・期限付き承認
HDE（人道的機器特例）

RMAT（先進再生医学療法）

Conditional marketing 
authorisation (MA)

MA under exceptional 
circumstances

Hospital Exemption

治験を建前・前提とした
未承認製品の使用

再生医療等安全性確保法
（治験薬を特定細胞加工物として

治験参加者以外に適用）

Treatment Use, 
Emergency Use IND, 

Single Patient IND, etc.

Compassionate Use
（各国規制当局の許可の下、当該

国内限定で臨床利用）

未承認製品（治験を建前と
しない）の使用

再生医療等安全性確保法
（特定細胞加工物を用いた

臨床研究・自由診療）

なし
（州政府レベルでは容認
しているところもあるが、
連邦政府からは警告）

Special Exemption
（各国の許可の下、当該国限定で

臨床利用）

Hospital Exemption
（EMA未承認という意味で該当）

治験参加不適格な
患者が主な対照



Hospital Exemption vs. Specials

https://www.eurostemcell.org/regenerative-medicine-special-report/access-to-regenerative-medicine/full-article



細胞加工製品の薬事規制（患者のアクセスの確保）
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治験参加不適格な
患者が主な対照



Single Patient Expanded Access
(so called “Compassionate Use”)

• Emergency Requests:
In an emergency situation, the request to use an unapproved 
investigational drug may be made via telephone or other rapid 
means of communication, and authorization to ship and use the 
drug may be given by the FDA official over the telephone.  In these 
situations, known as emergency IND (eIND) requests, shipment of 
and treatment with the drug may begin prior to FDA’s receipt of the 
written IND submission that is to follow the initial request. 

• Non-emergency Requests:
In a non-emergency situation, a written request (IND) for 
individual patient use of an investigational drug must be 
submitted to the FDA.  The investigational drug may be shipped 
and treatment of the patient may begin 30 days after the 
application is received by FDA or earlier if notified by the FDA that 
treatment may proceed.  These non-emergency requests are 
known as individual patient INDs, or single patient expanded 
access requests.  

https://www.fda.gov/drugs/developmentapprovalprocess/howdrugsaredevelopedanda
pproved/approvalapplications/investigationalnewdrugindapplication/ucm107434.htm



自己由来製品の課題

OOS（Out-of-Speciｆication, 規格外品）の扱い

Guidelines on Good Manufacturing Practice 
specific to Advanced Therapy Medicinal Products
11.5. Administration of out of specification products

Exceptionally, the administration of the cells/tissues that are contained in a cell/tissue
based ATMP that is out of specification may be necessary for the patient. Where the
administration of the product is necessary to avoid an immediate significant hazard to the
patient and taking into account the alternative options for the patient and the
consequences of not receiving the cells/tissues contained in the product, the supply of the
product to the treating physician is justified.
When the request of the treating physician is received, the manufacturer should provide
the treating physician with its evaluation of the risks and notify the physician that the out
of specification product is being supplied to the physician at his/her request. The
confirmation of the treating physician to accept the product should be recorded by the
manufacturer. In a clinical trial setting, the manufacturer should immediately notify the
sponsor of such events. In turn, the sponsor should inform the relevant competent
authority. For marketed products, the marketing authorisation holder and the supervisory
authority for the site of the batch release should be informed.

日本で製販業者が規格外品を供給するできるか？
薬事治験？ 再生安全性確保法下？



細胞加工製品の薬事規制（患者のアクセスの確保）
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（特定細胞加工物を用いた
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治験開始には薬機法上、
「30日調査」が必要

（例外なし！）

使用する各医療機関につき
再生医療等委員会の審査＆

製造事業者の許可・認定



日本の規制上の２つの大きな課題

30

臨床研究
治験

有効性の推定、
安全性の確認

条件・期限を
付して承認

承認
または承認失効

市
販

臨床研究 治験
有効性、安全性の確認 承認 市

販

従来の承認までの道筋

再生医療等製品の早期の実用化に対応した承認制度（H26.11~)
期限内に再度承認申請

市販
有効性、さらな
る安全性を検証

＞＞患者にリスクを説明し同意を得、市販後の安全対策を講じる。＞＞

• 有効性については、一定数の限られた症例から、従来より短期間で有効性を推定。
• 安全性については、急性期の副作用等は短期間で評価を行うことが可能。

リアルワールドデータ
の収集・評価が重要

課題



再生医療等臨床研究データベースの構築と応用・発展

臨床研究データベースにもCSV (Computerized System Validation)を適用（＝データ品質保証）する
ことで、リアル・ワールド・データの、製品開発・リバーストランスレーショナルリサーチへのシームレスな

利活用を実現する。 （CRは平成29年10月より運用開始、PMSは平成30年3月より運用開始）

日本眼科学会 心臓学会
日本整形
外科学会

基本情報／患者同意情報／有害事象情報
／疾病等情報／研究中止・調査終了情報

他家RPE
懸濁液
移植

重症

心不全に
おける
骨格筋

筋芽細胞
シート

整形外科
領域

● ● ● 眼科領
域製品

心臓領域
製品

整形外科
領域製品

● ● ●

1F 共通の基本項目

2F 臨床研究ごとに特有の項目 2F 製品ごとに特有の項目

SKIP 幹細胞
アーカイブ

基本情報／患者同意情報／有害事象情報
／疾病等情報／研究中止・調査終了情報

1F 共通の基本項目

幹細胞の
プロファイル
＆論文情報

使用した
幹細胞の
保管事業 臨床研究／治療情報 製品市販後調査

連
携

連
携

連
携

リバーストランスレーショナルリサーチ（品質検証・改善）

製
品
開
発

● ● ●

委託費
システム
貸与



National Regenerative Medicine Database (NRMD)の紹介

（日本語）

https://www.youtube.com/watch?v=s3wdgnYZ-l8

(English)
https://www.youtube.com/watch?v=LVCLVkPzrNQ

https://www.youtube.com/watch?v=s3wdgnYZ-l8
https://www.youtube.com/watch?v=s3wdgnYZ-l8
https://www.youtube.com/watch?v=s3wdgnYZ-l8
https://www.youtube.com/watch?v=LVCLVkPzrNQ
https://www.youtube.com/watch?v=s3wdgnYZ-l8
https://www.youtube.com/watch?v=LVCLVkPzrNQ


医薬品開発にリアル・ワールド・エビデンスを活用する
枠組み整備に向けたFDAの方針（2018年12月）



医薬品開発にリアル・ワールド・エビデンスを活用する
枠組み整備に向けたEMAの方針（ドラフト，2018年12月）



Ⅱ. 開発環境のギャップ分析



神奈川県庁

https://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=2ahUKEwj1wbqq3vrdAhWMxrwKHdEGA-QQjRx6BAgBEAU&url=https://www.tonomachi-wb.jp/event/180927.html&psig=AOvVaw13ew1_ldkKT1bVjYHiWfd7&ust=1539221838717975


リサーチコンプレックス推進プログラム 殿町拠点

https://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=2ahUKEwj1wbqq3vrdAhWMxrwKHdEGA-QQjRx6BAgBEAU&url=https://www.tonomachi-wb.jp/event/180927.html&psig=AOvVaw13ew1_ldkKT1bVjYHiWfd7&ust=1539221838717975


出典：牧野義之氏 ヘルスケア・ニューフロンティア国際展開シンポジウム（H31.1.25）資料



再生医療の実現に向けた

課題と提言

https://www.shonan-health-innovation-park.com/siteassets/pdfs/biojapan2018/181030map-cellm-jp.pdf

出典：藤本利夫博士 BioJapan（H30.10.12）発表資料

https://www.shonan-health-innovation-park.com/siteassets/pdfs/biojapan2018/181030map-cellm-jp.pdf


Contact Information

佐藤 陽治

国立医薬品食品衛生研究所 再生・細胞医療製品部

E-mail: yoji@nihs.go.jp

「多能性幹細胞安全情報サイト」
http://www.nihs.go.jp/cgtp/cgtp/sec2/sispsc/html/index.html

NIHS

Since 1874

NIHS

Since 1874



http://www.meti.go.jp/meti_lib/report/H29FY/000111.pdf

https://bio.nikkeibp.co.jp/atcl/column/16/111300027/

＜その他のお役立ち資料＞

http://www.meti.go.jp/meti_lib/report/H29FY/000111.pdf
https://bio.nikkeibp.co.jp/atcl/column/16/111300027/


http://www.cocn.jp/report/thema107-L.pdf

＜その他のお役立ち資料＞

産業競争力懇談会 COCN 2018年度 プロジェクト 最終報告（2019年2月）

【iPS 細胞の産業利活用に向けたエコシステム構築】

http://www.cocn.jp/report/thema107-L.pdf
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製造販売後承認条件評価
の計画①

使用成績、長期成績等の
確認のためのデータ収集④

適正使用基準
の策定②

製造販売後承認条件評価
の実施③

■再生医療等製品条件期限付承認制度
均質でない再生医療等製品については、一定数の限られた症例から、短期間で有効性を推定。安全性については、急性期の副作用等は短期
間で評価を行うことが可能。製品の不均質性、製造能力、作用機序、適用患者数、製品の臨床的位置付け等を考慮すると、臨床データの収
集・評価には制限がある。

https://www.pmda.go.jp/files/000220692.pdf

関連する学会と連携：
（イメージ）

レジストリーの構築＊により、臨床
データの集約・一元化が可能。市販後
データや、既存療法に関する臨床デー
タを外部対照データとして利用
＊CSV対応

開発者
A学会
B学会
C学会

条件・期限付承認の望ましい開発像



条件・期限付承認の望ましい開発像
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■再生医療等製品条件期限付承認制度
均質でない再生医療等製品については、一定数の限られた症例から、短期間で有効性を推定。安全性については、急性期の副作用等は短期
間で評価を行うことが可能。製品の不均質性、製造能力、作用機序、適用患者数、製品の臨床的位置付け等を考慮すると、臨床データの収
集・評価には制限がある。

①③製造販売後承認条件評価
• 開発段階で、関連する学会と連携の上で、製造販売後承認条件評価（市販後のデータ収集・評価など）を計画し、製造販売後のリスク

分析に関する資料として申請資料に添付。
• 製造販売後承認条件評価を適切に実施することを前提として、安全性、有効性等を確認し、条件及び期限を付して承認。
• 製造販売後承認条件評価を承認条件とすることで、その実施を担保。
• 関連する学会と連携の上で、学会が構築するレジストリーにより収集された市販後データを製造販売後条件評価に活用（外部対照症例

のデータも収集）

製造販売後承認条件評価
の計画①

使用成績、長期成績等の
確認のためのデータ収集④

適正使用基準
の策定②

製造販売後承認条件評価
の実施③

関連する学会と連携：
（イメージ）

レジストリーの構築＊により、臨床
データの集約・一元化が可能。市販後
データや、既存療法に関する臨床デー
タを外部対照データとして利用
＊CSV対応https://www.pmda.go.jp/files/000220692.pdf

A学会
B学会
C学会

開発者



条件・期限付承認の望ましい開発像
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■再生医療等製品条件期限付承認制度
均質でない再生医療等製品については、一定数の限られた症例から、短期間で有効性を推定。安全性については、急性期の副作用等は短
期間で評価を行うことが可能。製品の不均質性、製造能力、作用機序、適用患者数、製品の臨床的位置付け等を考慮すると、臨床データ
の収集・評価には制限がある。

②適正使用基準
• 申請段階で、関連する学会と連携の上で、適正使用基準（実施医、実施施設、対象患者等の要件等）の策定を行う。
• 治験の段階から市販後の製品の適正使用方法策について、学会と連携を図る。
• 市販後の適正使用のための検査項目については、製造販売後承認条件評価基本計画に記載することで、実施目的を明確化。

製造販売後承認条件評価
の計画①

使用成績、長期成績等の
確認のためのデータ収集④

適正使用基準
の策定②

製造販売後承認条件評
価
の実施③

開発者
A学会
B学会
C学会

関連する学会と連携：
（イメージ）

https://www.pmda.go.jp/files/000220692.pdf

レジストリーの構築＊により、臨床
データの集約・一元化が可能。市販後
データや、既存療法に関する臨床デー
タを外部対照データとして利用
＊CSV対応
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■再生医療等製品条件期限付承認制度
均質でない再生医療等製品については、一定数の限られた症例から、短期間で有効性を推定。安全性については、急性期の副作用等は短
期間で評価を行うことが可能。製品の不均質性、製造能力、作用機序、適用患者数、製品の臨床的位置付け等を考慮すると、臨床データ
の収集・評価には制限がある。

④使用成績調査
• 市販後成績調査データについては、学会が構築するレジストリにおいて収集し、再審査データとして使用する。
• 治験の段階から市販後の製品の適正使用方法策について、学会と連携を図る。
• 市販後の適正使用のための検査項目については、製造販売後承認条件評価基本計画に記載することで、実施目的を明確化する。

製造販売後承認条件評価
の計画①

使用成績、長期成績等の
確認のためのデータ収集④

適正使用基準
の策定②

製造販売後承認条件評
価
の実施③

開発者
A学会
B学会
C学会

関連する学会と連携：
（イメージ）

https://www.pmda.go.jp/files/000220692.pdf

レジストリーの構築＊により、臨床
データの集約・一元化が可能。市販後
データや、既存療法に関する臨床デー
タを外部対照データとして利用
＊CSV対応
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