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日本小児科学会とその関連学会が連携し、小児の医薬品開発に関する企業治験の実施をオール

ジャパン体制で支援する「小児医薬品開発ネットワーク」の概要をご紹介いたします。 

 

小児に処方される医薬品の状況 

わが国で、小児に処方される医薬品の 6 割～7 割は適応外使用されています。別の言い方をし

ますと、小児を対象とした治験が行われないために、有効性や安全性が確認されず、添付文書に

小児に対する用法・用量等が記載されないまま、小児に処方されている薬剤が 6 割～7 割もある

ということです。 

これは、小児医療にとって、決して望ましいことではないので、わが国の小児科医は、この 20

年間、適応外使用問題の解決に取り組んできました。 

具体的には、医療上の必要性の高い未承認

薬・適応外薬検討会議で、これまで約 60の医

薬品の小児適応が認められましたし、医師主

導治験等を積極的に実施することで、小児適

応の拡大に努めてきました。 

 しかし、残念ながら、依然として、小児の用

法・用量が添付文書に記載された医薬品は全

体の約 30％に過ぎません。また、小児剤形の

ない医薬品も多く存在しています。 

 



 このような状況を鑑み、日本小児科学会薬

事委員会委員長であった京都きづ川病院の中

川雅生先生が中心となって「本邦における小

児医薬品開発推進のための提言」が作成され、

2016年に公表されました。その提言の大きな

柱として、欧米と同様に、小児の医薬品開発を

推奨し、開発要請とインセンティブの法制化

を行うことと、小児医薬品開発を推進するた

めの組織改革を行うことがあげられます。 

 

小児用医薬品の開発 

 米国では、2002 年に、小児用の医薬品開発を行った製薬企業には 180 日間の特許権の延長が

認められるようになり、製薬企業にとって小児用医薬品を開発することで得られる大きなインセ

ンティブとなりました。また、2003 年には、FDA が製薬企業に対し小児を対象とした医薬品開

発に向けた治験の要請権を持つことを認める法律である Pediatric Research Equity Act of 2003

が成立し、米国における小児用医薬品開発は大きく推進されました。欧州でも 2007年に Pediatric 

Regulationが施行され，製薬企業へ小児を対照とした医薬品開発の奨励と治験の要請権が認めら

れ、同時に小児用医薬品の開発に対するインセンティブも保証されるようになりました。これら

の抜本的な改革により、欧米での小児に対する薬剤の適応外使用は大幅に減少しました。 

 このような事実から、わが国でも、小児の医薬品開発を推奨し、開発要請とインセンテイブの

法制化を行うことが重要であると思われます。ただ、医薬品製造販売における規制が欧米と異な

る日本において、欧米の制度におけるインセンティブが本当に企業の必要とするインセンティブ

となり得るかどうかは十分検討されるべきでしょう。また、仮に欧米のように法制化されたとし

ても、小児治験を効率よく行える体制整備が必要です。 

  

本日、お話させていただく「小児医薬品開発ネットワーク」は、その組織改革の一環として、

小児治験を効率よく行える体制を整備する目

的で構築されたもので、日本小児科学会と小

児科関連学会が連携し、小児の医薬品開発に

関する企業治験の実施をオールジャパンで支

援するものです。 

2017年に、日本小児科学会は、当時の会長

である高橋孝雄先生を研究開発代表者とし

て、日本医療研究開発機構（AMED）の臨床研

究・治験推進研究事業の公募課題「小児領域に



おける新薬開発促進のための医薬品選定等に関する研究」に申請し、採択され「小児医薬品開発

ネットワーク」を組織しました。この活動が一定の成果をもたらしたことが評価され、2020年度

からは厚生労働省の支援事業となり、活動を展開しています。 

 この事業では、日本小児科学会が中心となり、その分科会や関連学会と協同でネットワークを

組織し、製薬企業が開発を目指す、あるいは既に治験を実施中の医薬品について、その領域の専

門家が、わが国での小児の診療における重要度等を検討し開発優先度を評価し、企業へ開発を要

望するとともに、企業の治験実施の支援・協力を行う体制を構築することで、小児医薬品開発を

推進することを目的としています。 

 小児医薬品開発ネットワークの活動の中心となるのは、日本小児科学会の薬事委員会ですが、

学会事務局には医薬品開発・開発薬事の実務を支援する機能はないことから、この事業の事務局

支援業務を国立成育医療研究センターに委託し、学会事務局と成育支援事務局間で情報共有しな

がら事業を進めています。 

日本小児科学会薬事委員会は、関連学会と

連携して小児医薬品開発を効率的かつ迅速に

支援するために、全国からベストメンバーと

考えられる、治験に理解のある小児科専門医

と医療現場での実務支援の経験豊富な小児臨

床研究コーデイネーター（CRC）に参加してい

ただき、専門領域ごとのワーキンググループ

を組織し、支援を行っています。 

 

製薬企業の要望があれば、医学専門家や治験実施可能施設を紹介することも可能ですし、ワー

キンググループのメンバー等が医薬品医療機器総合機構（PMDA）との相談に同席することも可

能です。医学的な助言だけでなく、経験豊富な CRC が治験実施に関わる具体的なアドバイスを行

うこともできます。さらに、開発初期から相談していただくことにより、わが国での実施が容易

な、よりよい治験デザインとすることができると考えており、治験のコンセプトや骨子を決める

段階から気軽に相談していただきたいと考え

ています。 

専門領域によっては、過去に治験の進捗が

思わしくなかった領域や、治験の経験がほと

んどない領域もありますが、そのような領域

に対しては、他の領域の治験経験豊富な小児

科医がワーキンググループに参画したり、全

国の主要な小児医療施設からなる小児治験

ネットワークの事務局である国立成育医療研



究センターのスタッフ等がノウハウを提供することにより、治験成功の可能性を最大化させるこ

とを目指しており、進捗が思わしくない場合にも、その解決について最大限の助言と協力を行い

ます。 

 

小児治験ネットワークとの連携 

小児治験ネットワークは、全国の小児病院を中心とした 55施設、6,800床からなる巨大な治験

実施フィールドであり、その下部組織として小児 CRCの育成を行っている小児 CRC部会も、厚

生労働省の支援事業となった令和 2 年度から、小児医薬品開発ネットワークへの協力を開始して

います。 

すなわち、小児医薬品開発について専門的

助言を行う小児医薬品開発ネットワークと治

験実施フィールドである小児治験ネットワー

ク並びに小児CRC部会が協力して産官学連携

による小児医薬品開発を促進する体制が構築

されつつあります。 

 

小児医薬品開発ネットワーク事業のこれま

での実績ですが、令和 4 年 3 月末までに 19 件の小児医薬品開発の開発優先度評価を行い、うち

18件は優先と評価され、通常と評価された 1件も、既に専門領域分科会が優先度が高いと評価し、

支援を行っていたものであり、優先と同様に扱われ、すべての相談案件について可能な限りの支

援を行ってきました。その結果、すでに承認申請に至った品目も出てきており、着実に成果が得

られております。 

薬機法の改正により、令和 2年 9月から、小児の用法用量設定といった医療上未充足な医療ニー

ズを満たす医薬品を特定用途医薬品として指定し、優先審査の対象とすること等が盛り込まれて

おり、小児医薬品開発に関わるインセンティブについては、一定の進歩がありました。しかし、

製薬企業に対する小児治験の要請権に関しては、依然として手つかずの状況です。近い将来、わ

が国でも、欧米と同様に、製薬企業に対する小児治験の要請権が法制化されることが期待されま

すが、その際に、小児医薬品の開発が滞りなく進むようインフラ等の整備を進めていく必要があ

り、今後も、日本小児科学会、厚生労働省、PMDAや製薬企業関係者による講演・パネルデイス

カッション等を定期的に開催し、最新情報などの発信・公開を継続することで、小児医薬品開発

ネットワーク事業を、さらに発展させるべきだと考えています。 

 

「小児科診療UP-to-DATE」 

https://www.radionikkei.jp/uptodate/ 


