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医薬品等の適応外使用に関する特定臨床研究等の
対象範囲の見直し

• 現行法では、臨床研究における医薬品等の使用方法が、薬事承認済みの用法等と少しでも異なる場合（適応外
使用）（※）は一律に特定臨床研究に該当し、実施基準の遵守や実施計画の提出等が義務付けられる。
※ 特にがん領域と小児領域においてこのような研究が多く行われている。

• このような医薬品等の適応外使用について、研究対象者の生命及び健康へのリスクが薬事承認済みの用法等に
よる場合と同程度以下のものを特定臨床研究の対象から除外する。

注 厚生科学審議会の意見を聴いて厚生労働省令等で定める。なお、再生医療等安全性確保法においても、再生医療等製品の適応外使用について同
旨の対応を行う（同法の適用対象から除外する）。

想定される例

診療ガイドラインで推奨されており

日常診療で実施されている用法

厚生科学審議会の意見を聴いて厚生労働省令等で定める

医薬品等の臨床研究

特定臨床研究

製薬企業等から資金提供を
受けた医薬品等の臨床研究

未承認の医薬品等又は医薬品等の適応外使用を行う臨床研究

薬事承認済みの用法等と

同程度以下のリスクのもの

医薬品等の適応外使用を行う臨床研究

薬事承認済みの

用法等による

臨床研究

未承認の医薬品等

を用いる臨床研究
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（参考）臨床研究法（抄）（令和６年法律第5 1号による改正）
（令和６年６月1 4日公布）

（定義）
第二条 この法律において「臨床研究」とは、医薬品等を人に対して用いることにより、当該医薬品等の有効性又は安
全性を明らかにする研究（当該研究のうち、当該医薬品等の有効性又は安全性についての試験が、医薬品、医療機器
等の品質、有効性及び安全性の確保等に関する法律（昭和三十五年法律第百四十五号。以下この条において「医薬品
医療機器等法」という。）第八十条の二第二項に規定する治験に該当するものその他厚生労働省令で定めるものを除

き、当該医薬品等を人の疾病の診断、治療若しくは予防のため又は人の身体の構造若しくは機能に影響
を及ぼすために用いる場合において、当該医薬品等の有効性又は安全性を明らかにするために追加的に
必要となる検査その他の行為（当該人の心身に著しい負担を与えるものとして厚生労働省令で定めるも
のに限る。）を行うものを含む。）をいう。

２ この法律において「特定臨床研究」とは、臨床研究のうち、次のいずれかに該当するものをいう。
一 （略）
二 次に掲げる医薬品等を用いる臨床研究（前号に該当するものを除く。）

イ （略）
ロ 次項第一号に掲げる医薬品であって、医薬品医療機器等法第十四条第一項又は第十九条の二第一項の承認（医
薬品医療機器等法第十四条第十五項（医薬品医療機器等法第十九条の二第五項において準用する場合を含む。）

の変更の承認を含む。以下ロにおいて同じ。）を受けているもの（当該承認に係る用法、用量、効能及び
効果（以下ロにおいて「用法等」という。）と異なる用法等（人の生命及び健康に影響を与えるお
それが当該承認に係る用法等と同程度以下のものとして厚生労働省令で定める用法等を除く。）で
用いる場合に限る。）

（厚生科学審議会の意見の聴取）
第三十五条の二 厚生労働大臣は、次に掲げる場合には、あらかじめ、厚生科学審議会の意見を聴かなければならない。
一 第二条第一項の検査その他の行為を定める厚生労働省令又は同条第二項第二号ロ、ニ若しくはヘの厚生労働省令
を制定し、又は改廃しようとするとき。

二 臨床研究実施基準を定め、又は変更しようとするとき。

研究対象者の生命及び健康へのリスクが薬事承認済み
の用法等による場合と同程度以下の適応外使用

以下、二で医療機器について、へで再生医療等製品について同様に改正

審議会の意見を聴いて厚生労働省令で定める

研究目的で著しい負担を与える検査等を行う研究
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一定の臨床研究の特定臨床研究の対象からの除外に関する
運用方法、基準（案）
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○ 特定臨床研究から一定の臨床研究を除外する仕組みの運用に当たっては、国が省令及び通知

において明確な基準や事例等を示した上で、これらに基づき、ＣＲＢにおいて判断する仕組み

としてはどうか。

○ この基準は、

• 診療ガイドラインに掲載されている用法等や、それと同等の有効性及び安全性のエビデン

スが収集され、レビューにより推奨されることが明確である用法等は除外する

• 用法・用量のみが適応外（例：減量プロトコール）であり、研究対象者に対して、有効か

つ安全であると判断される場合も除外する

• 日常診療で問題なく使用できている実績及び予期せぬ重大な副作用が多く発生していない

ことを担保する

こととしてはどうか。

※ 医療機器、再生医療等製品についても同基準とする。

○ また、改正法施行後１年間の本改正内容の施行状況（件数、内容等）について臨床研究部会

において確認することとし、課題等を整理してはどうか。

第35回 臨床研究部会
資料１－２

令和６年８月８日



( 1 )④ 再生医療等製品の適応外使用に対する法の適用除外範囲

○ 現行の再生医療等安全性確保等法では、適応外使用は一律に法の適用対象となり、実施基準の遵
守や実施計画の提出等が義務付けられている。

○ 今般の改正により、再生医療等製品等の適応外使用について、研究対象者の生命及び健康へのリ
スクが薬事承認済みの用法等による場合と同程度以下のものを法の対象から除外することとされ、
その具体的な範囲は省令で規定することとされた。

（改正後）再生医療等安全性確保法
（定義）第二条 （略）

２ この法律において「再生医療等技術」とは、人の身体の構造若しくは機能の再建、修復若しくは
形成又は人の疾病の治療若しくは予防に用いられることが目的とされている医療技術であって、次に
掲げるもののうち、その安全性の確保等に関する措置その他のこの法律で定める措置を講ずることが
必要なものとして政令で定めるものをいう。
一 細胞加工物を用いる医療技術（細胞加工物として再生医療等製品（医薬品医療機器等法第二十三
条の二十五又は第二十三条の三十七の承認を受けた再生医療等製品をいう。以下この条において同
じ。）のみをその承認に係る用法等（用法、用量、使用方法、効能、効果及び性能をいう。以下こ
の号において同じ。）又は人の生命及び健康に影響を与えるおそれが当該承認に係る用法等と同程
度以下のものとして厚生労働省令で定める用法等で用いるものを除く。）

二 核酸等を用いる医療技術（核酸等として医薬品（医薬品医療機器等法第十四条又は第十九条の二
の承認を受けた医薬品をいう。以下この条において同じ。）又は再生医療等製品のみをそれぞれそ
の承認に係る用法等（医薬品にあっては用法、用量、効能及び効果をいい、再生医療等製品にあっ
ては用法、用量、使用方法、効能、効果及び性能をいう。以下この号において同じ。）又は人の生
命及び健康に影響を与えるおそれが当該承認に係る用法等と同程度以下のものとして厚生労働省令
で定める用法等で用いるものを除く。）

第97回
再生医療等評価部会 資料

３
令和６年８月22日
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( 1 )④ 再生医療等製品の適応外使用に対する法の適用除外範囲

○ 資料２（令和６年度厚生労働科学特別研究班報告）に示されているように、現段階

において、再生医療等製品の適応外使用において、承認内の用法・用量等と同程度

に有効かつ安全に提供可能な治療としてエビデンスが確立されているものはない。

○ これを踏まえ、リスクの低い再生医療等製品等の適応外使用に対する法の適用除外

範囲について、現段階では省令に規定を置かないこととし、今後の研究開発の状況

に応じ、将来的に適用除外基準を本部会において議論を行うこととしてはどうか。

対応の方向性

第97回
再生医療等評価部会 資料

３
令和６年８月22日
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特定臨床研究の対象からの除外に関する臨床研究の基準（案）
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認定臨床研究審査委員会において判断されるこの基準は、

○ 国内の医学関連学会により推奨されている用法等である（医学関連学会が策定する最新のガイドラ

イン若しくはそれと同等の手法により推奨すべきものである旨の見解が公表されているもの）

又は

○ その効能・効果が薬事承認の範囲内であり、研究対象者に対して有効かつ安全であると判断された

用法・用量である

ただし、国内における診療の実績が乏しい又は保健衛生上の危害が発生している用法等は除く。

※ 医療機器についても同基準とする。

こととしてはどうか。

通知等で示す考え方（案）
・ 「医学関連学会が策定する最新のガイドライン」とは、日本医学会連合加盟学会が策定する診療ガイドライン
である、又はMinds（※）による評価を受けたガイドラインとする。
※ Medical Information Distribution Service（EBM普及推進事業）（公益財団法人日本医療機能評価機構）

・ 「それと同等の手法により推奨すべきものである旨の見解が公表されているもの」とは、診療ガイドライン策
定手順と同等の有効性及び安全性のエビデンスが収集され、レビューにより推奨されることが明確である用法等
であることが、学会のウェブページ等で公表されているもの。
それらは、研究対象者の生命及び健康へのリスクが薬事承認済みの用法等による場合と同程度以下と判断した

用法等を根拠論文と共に分かりやすく示すものであること。
・ 「研究対象者に対して有効かつ安全であると判断された用法・用量」とは、臨床試験のみならず、医薬品にお
いては薬物動態解析、医療機器においては使用模擬試験等で有効性・安全性が説明可能であることを意味する。

・ 「保健衛生上の危害が発生している用法等」とは、緊急安全性情報若しくは安全性速報又は論文等により当該
用法等について重篤な副作用等により中止等の注意喚起がされている用法等。

としてはどうか。



（参考）想定される事例

事例１ 閉経前乳癌に対するアロマターゼ阻害薬

• 薬事承認済みの効能・効果：閉経後乳癌

• 乳癌診療ガイドライン2022年版（日本乳癌学会）

事例２ 小児川崎病に対するシクロスポリンＡ

• 薬事承認済みの効能・効果：（川崎病の適応なし）

• 川崎病急性期治療のガイドライン（2020年改訂版）（日本小児循環器学会）

事例３ 神経障害性疼痛に対するデュロキセチン

• 薬事承認済みの効能・効果：（神経障害性疼痛の適応なし）

• 神経障害性疼痛薬物療法ガイドライン（日本ペインクリニック学会）

CQ2 閉経前ホルモン陽性乳癌に対する術後内分泌療法として何が推奨されるか？

LH-RHアゴニストとアロマターゼ阻害薬の併用を強く推奨する（推奨の強さ：１，エビデンスの強さ：中，合意率：85%（34/40））

（実施診療ではすでに広く使用されている）

急性期の初期併用治療として、IVIG不応予想例に対しては、保険適用のあるPSL（クラスⅠ，レベルＡ）あるいはCsA（クラスⅡa，レ

ベルＢ）の併用を推奨する。または、IVIG不応例に対する追加治療として用いる。

IVIG不応予測例に対して初期強化療法としてICIGに併用し、通常、CsA液剤を5mg/kg/日、朝夕の食前に２回に分けて経口投与し、原則

５日間服用する。・・・IVIG不応例への追加治療としても、CsA液剤を5mg/kg/日、朝夕の食前に２回に分けて経口投与する。・・・

神経障害性疼痛の薬物療法の第一選択薬として、デュロキセチンが挙げられている。
デュロキセチンは糖尿病性神経障害による痛みやしびれを対象とする臨床試験で、プラセボに比して鎮痛効果が確認され、52週間の試
験で安全性が確認されている。さらに、がん化学療法誘発性ニューロパチーや神経根症を伴う腰痛症に対する鎮痛効果も示されてい
る。・・・投与初期の副作用の発言を抑制するために20mg/日から治療を開始し、１～２週間後に最適投与量（維持量）40～60mg/日
まで増量する。

令和６年度厚生科学特別研究事業（研究分担者：布施望先生）資料から一部抜粋
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（参考）想定される事例

事例４ 胃癌に対するＳＰ療法（Ｓ－１とシスプラチンの併用療法）

• 薬事承認済みの用法・用量（両剤の効能・効果に、「胃癌」あり）

○ Ｓ－１の用法・用量（胃癌には、Ａ法、Ｂ法又はＣ法（ＳＰ療法に該当するＢ法のみ抜粋））

Ｂ法：基準量を１日２回、

21日間連日経口投与し、その後14日間休薬する。

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増減する。

○ シスプラチンの用法・用量（胃癌には、Ｅ法）

Ｅ法：シスプラチンとして70～90mg/m2（体表面積）を

１日１回投与し、少なくとも３週間休薬する。

これを1クールとし、投与を繰り返す。

なお、投与量は疾患、症状により適宜増減する。

＜ＳＰ療法＞

・切除不能・再発胃癌の１次治療のレジメンとして推奨されている。

・内容

○ Ｓ－１

基準量を３週間内服の後、２週間休薬

○ シスプラチン

Ｓ－１の内服開始日をday 1として、day 8に60mg/m2投与

・５週間を１コースとする。

• 胃癌治療ガイドライン2021年７月改訂第６版（日本胃癌学会）

Ｓ－１

シスプラチン

ＳＰ療法

Day １～21日目 22～35日目

Ｓ－１ 基準量 休薬

Day １日目 ２～35日目

シスプラチン
投与

70～90 mg/m2 休薬

Day １～７日目 ８日目 ９～21日目 22～35日目

Ｓ－１ 基準量 休薬

シス
プラチン

休薬
投与

60 mg/m2
休薬
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（参考資料）
事例１ 閉経前乳癌に対するアロマターゼ阻害薬

薬事承認されている内容

診療ガイドライン（乳癌診療ガイドライン2022年版（日本乳癌学会））の記載等

引用論文（一部抜粋）
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（参考資料）
事例２ 小児川崎病に対するシクロスポリンＡ

薬事承認されている内容

診療ガイドライン（川崎病急性期治療のガイドライン（2020年改訂版）（日本小児循環器学会））の記載等
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（参考資料）
事例３ 神経障害性疼痛に対するデュロキセチン

薬事承認されている内容

診療ガイドライン（神経障害性疼痛薬物療法ガイドライン改訂第２版（日本ペインクリニック学会））の記載等
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（参考資料）
事例４ 胃癌に対するＳＰ療法

薬事承認されている内容 診療ガイドライン
（胃癌治療ガイドライン（日本胃癌学会））の記載等
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引用論文（一部抜粋）
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