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医薬品開発の現場と
患者登録の重要性
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筋ジストロフィー関連職種セミナーin静岡「筋ジストロフィーを知ろう」
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治療開発について

最近のオーファンドラッグ開発の現場

患者レジストリはどう役⽴つか

今⽇のお話
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希少疾患では、治療法開発が急務
ただ、薬の開発はとても難しい
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図表 ２－２－１０ 治療満足度（十分満足＋ある程度満足の割合）と薬剤貢献度（十分に貢献＋ある程度貢献の割合） 
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▲ 対照疾患

◆ 神経疾患（難治性疾患克服研究事業（臨床調査研究分野）

の対象疾患（130疾患）に含まれている疾患）
● 神経疾患（上記以外）

■ 神経症候

神経疾患に関する医療ニーズ調査

平成 25 年度(2013 年度) 国内基盤技術調査報告書 「神経疾患に関する医療ニーズ調査」
公益財団法⼈ ヒューマンサイエンス振興財団

お薬もなく、
治療は不⼗分です

治療が⼗分にできている

良
い
お
薬
が
あ
る

良いお薬があって、治療
がよくできています
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希少疾患・難病の
医薬品等の開発状況は︖
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• 患者さんも少ないし、売上も良くないだろう

• 開発しようと思っても、⼤変な苦労がある

• まずは、患者さんの多い病気から

• ・・・・・・

希少疾患・難病での今までの考え⽅
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オーファンドラッグ指定は右肩上がり

Orphan Drug Report 2017
http://info.evaluategroup.com/rs/607-YGS-
364/images/EPOD17.pdf#search=%27orphan+drug+report+2017%27

http://info.evaluategroup.com/rs/607-YGS-364/images/EPOD17.pdf
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どうしたら、薬の開発が進むのか
その⼀つにレジストリ
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難病、希少疾患はお薬の開発が困難です

• 患者さんが少ない︕
• 専⾨家も少ない︕
• 医療機関も少ない︕
• 患者さんの状態がわからない︕
• 研究、治験に参加してくれる患者さん

も少ない︕
• 治験ができない︕
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レジストリ

リアルワールドデータを活⽤しよう

診療報酬や保険のデータ

電⼦カルテ

治験

薬などの安全性の調査

観察研究

http://dx.doi.org/10.14236/jhi.v22i3.177

患者さんの健康データ
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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 userʼs 
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 ⼤学院医⻭薬学総合研究科 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、
u 患者さんの数は︖
u どのような症状があるの︖
u どうやって進⾏するの︖
u 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
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どれくらい、この薬を必要としている⼈がいるのか

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
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厚⽣科学審議会 臨床研究部会
Adovisary board in Ministry of Health, Labor and Welfare

https://www.mhlw.go.jp/file/05-Shingikai-10601000-Daijinkanboukouseikagakuka-
Kouseikagakuka/0000182102.pdf

Clinical trials should be conducted 
in collaboration with patients
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