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第１相 第2相 第3相 製造販売後
調査

承認

人の安全性／有効性

病態の解明

基礎研究

薬のききめ

安全性/毒性

非臨床試験

薬のききめ

治験

薬の開発
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基礎研究

l薬になりそうなものを、探し出す

l試験管で薬になるかどうか実験
「エバーメクチン」を作り
出す微生物がいたのは、伊
東市川奈のゴルフ場で採取
した土の中
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非臨床試験

• 非臨床とは、ヒト（臨床）で無いつまり動物での
実験

• 動物で有効性と安全性を確認
• ヒトへの投与量の推測
• 動物実験では、GLP（Good Laboratory 
Practice）
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治験

• 医薬品等*の製造販売承認を受けるた
めに提出すべき資料のうち「臨床試験
の試験成績に関する資料の収集を目的
とする試験」（薬機法2条16項）
*医薬品、医薬部外品、化粧品、医療機器
及び再生医療等製品
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第１相試験

• 基礎研究、非臨床試験をクリアー
• 主に、健康男性
• ヒトへの初めての安全性
• ヒトでの体内の薬の動き（薬物動態）
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第2相試験

l少数の患者さんを対象

l患者さんへの有効性、安全性、用量を探
索
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第3相試験

l治験の最終ステップ

l多数の患者さんを対象

l有効性の確認

l安全性の確立
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長期投与試験

l長く使うお薬の安全性をみる

l多数の患者さんを対象

l最低１年間以上安全性の確立

１年間以上の長い間、繰り返しの投与
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薬の承認とは

• 国は、薬機法＊に基づき、品質、有効性
及び安全性の確保された医薬品・医療
機器等を安全に国民に提供することが
できるよう、必要な規制を設けている。

• ＊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
（昭和三十五年八月十日法律第百四十五号）

• 「承認」とは、医薬品・医療機器等を
製造販売しようとする際に、厚生労働
大臣が、その品目ごとに、品質、有効
性及び安全性を確認して与えるもので
あり、承認を受けていないものは製造
販売できない。
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医薬品開発において考えるべき点

• 開発に着手するとき
• 患者数、売り上げ予想
• 開発の可能性

• 治験を計画するとき
• 患者さんの数
• 疾患の診断基準
• 自然歴
• 有効性指標
• 副次的な評価指標
• バイオマーカー
• 統計学的検討

• 治験を実施するとき
• 患者組み入れの可能性
• 研究者グループ
• 施設基準

• 製造販売されたとき
• 調査、臨床試験
• 患者追跡
• 評価指標
• 比較対照
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難病（希少疾患）の医薬品開発時の課題

• 難病の定義
– 発病の機構が明らかでなく

• 病気の正体が分かっていない！
– 治療方法が確立していない

– 希少な疾病であって
• 患者さんが少ない！
• 専門家も少ない！医療機関も少ない！
• 患者さんの状態が良く調べられていない！

– 長期の療養を必要とするもの
• 病気によっては長期間の経過をたどる！
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レジストリってなんでしょう

• レジストリ（Registry）とは
–登録、登録すること、記録簿など

• Registries for Evaluating Patient Outcomes: A user’s guide. Second Edition, 
AHRQ, 2010

• 患者/疾患レジストリーとは、
–何らかの目的を持って患者さんや
疾患の情報を収集する事、その記録簿
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研究者，企業，行政患者

患者レジストリー

患者

岡山大学大学院医歯薬学総合研究科 クリニカルバイオバンクネットワーキング事業化研究講座 森田瑞樹先生のご厚意による

疾患・患者さんの「情報」を「集めて，貯めて，活用する」

レジストリってなんでしょう
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この病気ってどんな病気？

情報を集約することで，多くのことがわかる

患者

患者レジストリー

集まった情報を分析することで、患者さんの数は？
• どのような症状があるの？
• どうやって進行するの？
• どのような治療が行われているの？ など

研究が進む
治療が進む
医療が進む
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患者さんの困ってること，現状を調べたいんだけど．．．

そうだ！
REMUDYにお願いしてみよう

患者さんに、調べてもら
えませんか？

患者さんが，今どんな
ことで困っているの

患者さんの
状態を教えて
ください

こんな問題があるんだ．
ここをもっと研究しないと！

こんな結果でした〇〇です

〇〇です

〇〇です

〇〇です



17Copyright © 2018 National Center of Neurology and Psychiatry (NCNP)

このお薬を待ってる患者さんはいるんだろうか？

このお薬が必要な，
患者さんいるのかなあ？

そうだ！
REMUDYに聞いてみよう！

よし！Aという薬を
開発しよう

Aという薬のタネがあるんで
すが，患者さんはいますか？

登録している患者さんは，
＊＊人いらっしゃいますよ
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治験に参加してくれる患者さんっているんだろうか？
筋ジストロフィーは患者さん
とっても少ない病気だ
治験に参加してくれる

患者さんを集めないと！
そうだ！

REMUDYにお願いしてみよう

よかった．
治験に参加していただける患
者さんがいらっしゃった！

Aという薬の治験するんですが
患者さんに伝えてもらえますか？

Aというお薬の
治験が始まりますよ

参加しよう！

参加しよう！
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患者さんが少なくて，治験ができないんだけど．．．

そうだ！
REMUDYにお願いしてみよう

この情報と，お薬飲んでいる人を比べてみよう
この情報を持って規制当局と相談しよう

お薬を飲んでいない患者さんの
歩行の機能はどうですか？

もしお薬飲んでなかったら，患
者さんはどのくらい歩けるんだ

ろう

飲んでいない患者さんたちは
これくらい歩けますよ．

何m歩けま
す

何m歩けま
す

何m歩けま
す

何m歩けま
す
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お薬が売り出されたけど，本当に安全？
ほんとうに効いてるの？

そうだ！
REMUDYにお願いしてみよう

よかった，効果があるんだ！
何かおかしなことが起こってるぞ，

患者さんに注意しないと！

Aというお薬が売られていますが，
患者さんに効果ありますか？

副作用はありませんか？

Aというお薬よ
く効いていま
す

Aというお薬飲
むと調子悪いん
です

Aというお薬売り出したけど
本当に効果あるんだろうか？

患者さんに副作用が出ていない？

Aというお薬を飲んでいる
患者さんは，こんな状況です
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患者さんに，新しい治療の情報や，
最近のリハビリのことなど伝えたいんだけど

そうだ！
REMUDYにお願いしてみよう

患者さんに
知らせてください

最近，新しいガイドラインができた
こんなリハビリが必要だ
患者さんに知らせたい！

おしらせします
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レジストリでなにができますか

• 研究が進みます

• お薬の開発が進みやすくなります

• 患者さんへの情報提供が可能になります

• 患者さん、研究者、医療従事者、企業な
どの橋渡しができます

など、いろいろ



23Copyright © 2018 National Center of Neurology and Psychiatry (NCNP)

プレゼンター
プレゼンテーションのノート
In 2009, Japanese muscular dystrophy group launched  Nationwide registry of Japanese DMD/BMD patients collaboration with TREAT-NMD.  
The purpose of this registry was to effectively recruit eligible patients to new clinical trials and provide timely information to patients about upcoming trials.  Registry data also provides more detailed knowledge about the natural history and epidemiology of the disease, as well as information about clinical care. 
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