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医薬品産業の
トランスフォーメーションに向けて



製薬産業のめざす姿

新薬創出により
アンメットメディカルニーズを充足し

健康寿命の延伸に貢献

製薬産業は日本の基幹産業として
経済成長に貢献
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アンメットメディカルニーズの充足に新薬が貢献

治療満足度・薬剤貢献度の向上
（6疾患；2000年→2019年）

治療満足度・薬剤貢献度の向上
（がん7疾患；2000年→2019年）

出所：公益財団法人 ヒューマンサイエンス振興財団 平成
12、17、22、26年度、および2019年度国内基盤技術調査報
告書をもとに医薬産業政策研究所にて作成。

注）HIV・エイズ、慢性C型肝炎、および慢性B型肝炎は2019年の調
査対象疾患から除外されたため2014年のデータを採用した。
出所：公益財団法人 ヒューマンサイエンス振興財団 平成12、17、
22、26年度、および2019年度国内基盤技術調査報告書をもとに医
薬産業政策研究所にて作成。
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進む革新的治療手段の開発

モダリティの多様化により、新たな治療選択肢を提供

革新的技術を活用した
モダリティの多様化

●低分子医薬

●ペプチド/タンパク医薬

●抗体医薬

●核酸医薬
●遺伝子治療

●細胞医療

●デジタル機器

●次世代抗体医薬
抗体薬物複合体（ADC）
マルチスペシフィック抗体
リサイクリング抗体 等

iPS細胞
間葉系幹細胞 等

in vivo/ex vivo

アンチセンス、siRNA、miRNA等
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出所： Evaluate 社の EvaluatePharma®のデータをもとに医薬産業政策研究所にて作成（2021/10時点）

Global:世界的大手製薬企業
Regional:新規医薬品を特定の地域で開発、販売を行う、製品ライセンスイン等も行い、複数の疾患領域を
ターゲットとする
Biotechnology:新有効成分含有医薬品やバイオ医薬品を開発しており、新規の技術を志向する小企業が
多く含まれる
Specialty: 独自の研究を行うが、新規医薬品に焦点を絞っていない企業や、一つの疾患領域のみ焦点を当て
ている企業
※ 1つの企業に対して複数の企業分類が割り当てられている場合は、より規模の大きい企業分類を採用

開発品のモダリティ別創出企業の分類
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創薬開発におけるベンチャーの重要性
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小規模製薬企業

ベンチャー

構成割合

世界の医薬品創薬開発品目数シェア

（注）大手製薬企業：売上高100億ドル以上の25社、中規模製薬
企業：売上高50～100億ドルの９社、小規模製薬企業：
売上高５～50億ドルの74社、ベンチャー：売上高５億ドル未
満の3,212社

（出所）IQVIA社資料を基に作成。



新規モダリティの開発動向

*主には創製企業もしくは創製企業を買収した企業であり、当該化合物の根本的な権利を有する企業
出所：PharmaprojectsTMのデータを基に医薬産業政策研究所にて作成(2021/2)
出典：医薬産業政策研究所 Research Paper Series No.77 次世代創薬基盤技術の導入と構築に関する研究

抗体医薬品

遺伝子
治療

核酸
医薬品

遺伝子細胞治療

細胞
治療
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日本のベンチャーが置かれている状況
創薬ベンチャーの資金供給源の日米比較

 日本ではベンチャーに対する資金供給源が不足
出典：厚生労働省 ワクチン開発・生産体制強化戦略（概要）を元に改変

各国のユニコーン企業数の推移 *1

（右図）
出所：CB Insights「The Complete List Of Unicorn Companies」、 STARTUP 
出典：経済産業省 第12回 産業技術環境分科会 資料2

*2: 1ドル=115円で換算

 ユニコーン（企業価値10億ドル超の非上場企業）の創出スピード
において、世界との差が開いている

ユニコーン企業価値の合計比較 *2

*1: 2021年12月時点でユニコーンではない企業は積算されていない。 7



イノベーション創出に向けた国家をあげた取り組み
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米国

欧州

 2022年5月に、NIHにバイオ医療やヘルス分野におけるハイリスク・ハイリワードの科
学研究を支援する医療高等研究計画局（ARPA–H）を新設。

 「がん・ムーンショット」を再強化するとし、今後25年でがん死亡率の半減を目指すとし
ている。他に、大型の研究開発として「All of Us」（個別化医療のためのコホート研
究）やBRAIN（Brain Research through Advancing Innovative 
Neurotechnologies）イニシアチブを推進。

中国

 戦略目標として、建国100周年（2049年）までに、製造強国として世界のリーディ
ング国家となるビジョンを掲げる。

 2015年に発表された「中国製造2025」ではバイオ医薬品を重点分野に位置づけ、
抗体医薬等のモダリティの研究開発を推進。2021年には「第14次五カ年計画」が発
表され、重要な先端科学技術分野として、脳科学・脳模倣型人工知能、遺伝子・バイ
オテクノロジー、臨床医学・健康を指定。

 2020年に「欧州医薬品戦略」を採択。革新的で手頃な価格の医薬品に対する患者
のアクセスを確保しつつ、EUの製薬業界の競争力・イノベーション力・持続可能性を維
持するための施策を推進。

 「Horizon Europe」では、がん対策ミッションにて、研究インフラの強化、予防や治療
の最適化を通じ、2030 年までに「予防、治療、そして家族を含むがん患者がより長く
より良く生きることを通じ、300万人以上の人々の生活を向上させる」ことを目指す。



●イノベーション拠点構築
大学研究から産業界への橋渡しも含め、様々なプレーヤー
の有機的な連携を促進するイノベーション拠点構築

●次世代人材育成
博士課程の学生のトレーニングのための奨学金プログラム、
企業が国から学生の人件費補助金を得て、学生が企業で
長期間働ける仕組み等

●産学連携・技術移転の促進
大学や公的研究機関の専門家から知識や技術移転を受けるた
めの支払いに利用することができる、スタートアップ企業向けのバウ
チャー制度等
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●海外VC誘致支援
海外VCへのLP（Limited Partner）出資プログラム等

●優先審査バウチャー制度
アンメットメディカルニーズの高い特定の疾患の治療薬開発を対
象とした優先審査バウチャー発行。審査機関短縮、権利を他
社へ売買可能

革新的新薬を生み出せる国家支援

●報奨制度
対象とする薬剤の上市に対する報奨金制度等

●買取制度
予測可能な投資回収を確保を可能とする事前買取制度等

●定期定額購買制度
研究開発後期あるいは直後に、薬剤を開発した企業に対して
一定額を一定期間支払う仕組みの導入（サブスクリプション
型インセンティブ）

●税制優遇
2023年税制改正に向けて、研究開発税制の一般型
の控除上限の時限措置の延長・拡充、控除率の下限
の引上げと時限措置の延長・拡充等
その他、パテントボックス、オープンイノベーション促進税制
の適用期限の拡充等

政府主導のプッシュ型・プル型インセンティブ等の強化により
産学官一体でイノベーションを促進

●創薬ベンチャー支援
創薬ベンチャーエコシステム強化事業の感染症領域の
縛りを無くすとともに、さらなる投資規模の拡大



’00合併

ファイザー（米）

ワーナーランバート（米）

’91合併
カルヴィトラム（スウェーデン）

’78合併

’93合併

’95合併
アップジョン（米）

カルロエルバ（伊）

ファルミタリア（伊）

’85合併

’00合併

ワイス（米）

’09買収’03買収

ファルマシア（米）

モンサント（米）

サ・ル（米）

ファルマシア（スウェーデン）

ファルマシア
アップジョン
（米）

ファイザー（米）

’95合併
ルセル（仏）

ローヌプーラン（仏）

’99合併
アベンティ
ス（仏）

ローラー（米）

’90合併
ローヌプーランローラー（仏）

サノフィサンテラ
ボ（仏）

’04合併

ジェンザイム
（米）

’11合併

ヘキスト
（独）

マリオンメレルダウ（米）

ヘキスト（独）

’99合併

デラランド（仏）

サンテラボ（仏）
デラグランジェ（仏）

サノフィ（仏）

サンテラボ

サノフィ（仏）

’05合併

’05合併
藤沢薬品

山之内製薬

三共

第一製薬

アステラス

第一三共

武田薬品工業
’19買収

武田薬品工業

シャイアー
（アイルランド）

’90買収

ジェネンティック（米）

ロシュ（スイス） ’94買収 ’02買収 ロシュ（スイス）

シンテックス（米） 中外製薬（日）

2000 2010 2020

製薬産業のビジネスモデルのパラダイムシフト
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創薬ベンチャー・アカデミア

開発CRO*3・IT企業・
グローバルパートナリング

CMO*4・CDMO*5・原薬中間体
メーカー

データ解析CRO*3・IT企業・
グローバルパートナリング

AI技術の活用
創薬シーズ・新規モダリティ

RWD＊1の申請への活用
リモート治験・DTX*2開発

製剤化研究
製造の自動化・連続生産
製造拠点の多元化

ITによる情報提供
デジタルによる輸送管理
市販後RWDの活用

探索・研究

臨床開発

製造

販売

新規ソリューション
新薬

「垂直統合型」から「水平分業型」への変化

手段の変化 競争力の変化
*1 Real World Data *2 Digital Therapeutics *3 Contract Research Organization *4 Contract Manufacturing Organization *5 Contract Development and Manufacturing Organization
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製薬産業のビジネスモデルのパラダイムシフト



低分子からバイオ医薬品の時代へ

※新規モダリティとはEvaluatePharmaの“Technology” に
おける“Biotechnology”に分類される品目：抗体、組

換えタンパク、遺伝子組み換えワクチン、核酸医薬、
遺伝子細胞治療、遺伝子治療、細胞治療、腫瘍溶解
ウイルス

出所： EvaluatePharmaをもとに医薬産業政策研究所にて作成

（100万ドル）

新規モダリティの世界医薬品売上高推移

（百万ドル）出典：ユート・ブレーン 世界の大型医薬品売上ランキング2000（現 研ファーマ・ブレーン）

1 ロゼック/オメプラール アストラゼネカ 6,260 

2 ゾコール(ﾘﾎﾟﾊﾞｽ) メルク 5,280 

3 リピトール ファイザー 5,031

4 ノルバスク ファイザー 3,362

5 メバロチン/プラバコール 三共/BMS 3,348

6 クラリチン ｼｪﾘﾝｸﾞ･ﾌﾟﾗｳ 3,011

7 タケプロン 武田薬品/TAP 2,956

8 プロクリット(ｴｽﾎﾟｰ) J&J 2,709

9 セレブレックス ﾌｧﾙﾏｼｱ/ﾌｧｲｻﾞｰ 2,641

10 プロザック リリー 2,574

1 ヒュミラ ｱｯｳﾞｨ/ｴｰｻﾞｲ 2０,384

2 キイトルーダ 米メルク 14,380

3 レブラミド BMS 12,154

4 エリキュース BMS/ﾌｧｲｻﾞｰ 9,168

5 アイリーア ﾘｼﾞｪﾈﾛﾝ/ﾊﾞｲｴﾙ/参天 8,355

6 ステラーラ J&J 7,938

7 オプジーボ 小野/BMS 7,930

8 ビクタルビ ギリアド 7,259

9 イグザレルト ﾊﾞｲｴﾙ/J&J 6,930

10 イムブルビカ ｱｯｳﾞｨ/J&J 6,612
（百万ドル）出所：Evaluate Pharmaのデータをもとに医薬産業政策研究所にて作成

バイオ医薬品2000年 2020年世界の医療用医薬品売上
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2000年 2020年

感染症

生活習慣病

アミノグリコシド系、マクロライド系、
セファロスポリン系、キノロン系 等

消化性潰瘍
分子標的薬：
チロシンキナーゼ阻害薬
抗HER2抗体 等

がん
がん免疫療法：
免疫チェックポイント阻害剤
CAR-T療法 等H2ブロッカー/PPI

降圧薬：βブロッカー、Ca拮抗薬、ACE阻害薬、ARB 等
高脂血症薬：スタチン、PCSK9阻害薬 等
糖尿病薬：チアゾリン薬、αグルコシダーゼ薬、DPP４阻害薬、

GLP1作動薬、SGLT2阻害薬 等

出典：ユート・ブレーン 世界の大型医薬品売上ランキング2005（現 研ファーマ・ブレーン）

順位 製品 適応 企業
7 タケプロン 抗潰瘍剤 武田薬品
16 メバロチン 高脂血症薬 三共
24 プロブレス 降圧剤 武田薬品
25 クラビット 抗菌剤 第一製薬
26 アクトス 糖尿病薬 武田薬品
28 パリエット 抗潰瘍剤 エーザイ

出典：国際医薬品情報（2022/05/09）

2005年

2020年

世界の医薬品売上トップ30における日本企業が起源の製品

順位 製品 適応 企業
7 オプジーボ 抗がん剤 小野薬品/BMS

順位 製品 適応 企業
12 クレストール 高脂血症薬 塩野義
16 ジレニア 多発性硬化症 田辺三菱

2015年

出典：研ファーマ・ブレーン 世界の大型医薬品売上ランキング2015

日本企業は抗菌薬や生活習慣病薬で革新的新薬を生み出してきたが
その後のモダリティ及び創薬対象疾患の変化に大きく後れをとった

創薬対象疾患の変遷

タケプロン、パリエット、ガスター
などブロックバスター創出

アリセプト、ブロプレス、メバ
ロチン、クレストール、アクト
スなど数々のブロックバス
ター創出

オプジーボ創出

コリスチン、カナマイシン、アミカシ
ン、セファゾリン、クラリスロマイシン、
メロペネム、ノルフロキサシン、レボ
フロキサシン等の創出

：日本企業オリジンの製品

リウマチ
TNF抗体等生物学的製剤 C型肝炎

経口治療薬
COVID19
ワクチン・治療薬

～1980年
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出所：Evaluate Pharmaのデータをもとに医薬産業政策研究所にて作成

世界の医薬品市場における日本のプレゼンス低下



公的医療保険予知・予防
健康づくり 予後診断 治療

RWDやデジタル技術を活用し
た医療の高質化・効率化
新規モダリティを活用した

革新的治療法

AI等を活用した
迅速かつ正確な

診断法
発症リスク予測、
生活習慣改善アプリ

エビデンスに基づく介護、
共生社会を実現する
製品・サービス

製薬産業

トータルヘルスケアソリューションを提供する
ビジネスモデルへの転換
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医薬品の開発や販売により得られる
病態に関する知見や情報を強みとして

異業種とも連携し新たなヘルスケアソリューションを生み出す



デジタル協業へのビジネスモデルの転換

出典：Answers News (2020/8/25) https://answers.ten-navi.com/pharmanews/19108/

デジタルを活用した、予防・診断・治療環境の進化

Apple Watchは心臓疾患
を高い精度で特定
 Apple Watchで常時

心拍数を記録することに
より、心房細動が早期
発見が可能かを検証

• スタンフォード大学と連
携し、参加者「40万
人」と史上最大規模の
心臓疾患の調査研究

 通知を受けた人のうち
98％が、同時につけて
いた医療機器でも心臓
疾患が検出され、心房
細動やその他の症状が
見つかるほどの成果を獲
得

AIによる疾患診断に成功
• 乳がん：マンモグラフィで

撮影したイメージングから
の乳がん判定をビジョン
AIで判定

• 糖尿病網膜症や糖尿病
黄斑浮腫：眼底の写真
をAIで解析することで特
定

• 皮膚がん：スマホアプリで
皮膚の黒点を撮影し、
AIはそれががんであるか
どうかを判定

Fitbitを買収（2300億
円）。今後、生体認証デー
タを活用したソリューションを
提供していく可能性が高い

チャット・オンライン/訪問診療
・処方箋お届けサービス等をま
とめたAmazon Careを
提供
• Amazonの従業員向けに

提供していたが、2021年
夏に全米50州の一般企業
への提供も発表

処方箋のネット販売
アマゾン・ファーマシーを提供
• 18年に約900億円で買収

した米国オンライン薬局企
業PillPackがベース

自社ブランド（Basic 
Care）のOTC製品ラインも
立ち上げ

取組み

イメージ
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製薬産業のバリューチェーンの革新

フ
ェ
ー
ズ
１
試
験

フ
ェ
ー
ズ
２
試
験

フ
ェ
ー
ズ
３
試
験

臨床試験

申請 審
査

臨床
導入

新薬
候補

開発研究
プロセス研究
製剤化研究
安全性研究
薬物動態等

アイデア
ターゲット

化合物
スクリーニング

CRO・CMO・CDMOとの協業 RWD活用など新たな手法導入

条件付き早期承
認

従来の医薬品開発バリューチェーン

フ
ェ
ー
ズ
１
試
験

フ
ェ
ー
ズ
２
試
験

フ
ェ
ー
ズ
３
試
験

臨床試験

申請 審
査

臨床
導入

新薬
候補

開発研究
モダリティに
応じた

安全性評価・
製造技術確立

アイデア
ターゲット

モダリティに応じた
評価系の確立
抗体、核酸
細胞治療、
遺伝子治療、
デジタル機器等

アカデミア

ベンチャー

デジタル・IT企業など異業種連携

先駆け審査

特例承認

緊急時薬事承認

新たな審査制度導入

バリューチェーンのオープンイノベーション

製薬企業

AI等デジタル技術、
iPS細胞等を活用した疾患モデル

など新たな手法導入

探索研究

探索研究

連続生産など新技術導入
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最先端の科学技術がもたらす創薬研究の革新

出典：第3回 保健医療分野におけるＡＩ活用推進懇談会 資料３（奥野構成員提出資料）

AI 量子コンピューター

ロボット

出典：第3回 創薬支援ネットワーク協議会 資料3-4
出典：量子未来社会ビジョン概要

がんや認知症の早期診断・治療の実現医薬品の研究開発の効率化

 細胞培養にかかる工数を8割減らし、1日
がかりだった作業を2～3時間に短縮

 熟練者以上の高精度、高再現性データ
の取得

 遠隔地からの作業指示が可能
 世界とデータを即座に共有

創薬研究の効率化

17



臨床試験の革新

単一疾患に対して複数の治療法を試験
例：肺癌を遺伝子変異などバイオマーカー別に複数薬剤をする治験

単一の治療法を複数の疾患を対象に試験
例：ある分子標的型抗がん剤について、様々ながん種を同時に試験）

出所： 独立行政法人医薬品医療機器総合機構 事業年度業務報告書をもとに医薬産業政策研究所にて作成

国際共同治験に係る治験計画届件数の推移

アンブレラ試験

バスケット試験

新たな治験デザインの導入

新たな治験手法の導入 国際共同治験の増加
分散化臨床試験（Decentralized Clinical Trials、DCT）

新型コロナウイルス禍を機に環境整備が加速 世界同時開発が主流に

中間解析の結果に基づき、臨床試験の妥当性やインテグリィ
を損なうことなく各群への被験者の割付割合の変更、特定群
の中止、目標症例数の見直しなど進行中の臨床試験のデザ
インを柔軟に変更

アダプティブデザイン

18



臨床試験の革新

2020年 7月：Pfizer/BioNTechなどが4万例を超える大規模
臨床試験開始

2020年 9月：PMDAが「新型コロナウイルスワクチンの評価に関
する考え方」発出

2020年12月：米国でPfizer/BioNTechが緊急使用許可
（EUA）取得

2021年 2月：日本でPfizer/BioNTechが特例承認取得
2021年 6月：「ワクチン開発・生産体制強化戦略」閣議決定
2021年 6月：ICMRAにてプラセボ対照で予防効果の確認が

困難な場合、免疫原性の指標の活用に合意
2021年10月：PMDAが「免疫原性に基づく新型コロナウイルス

ワクチンの評価の考え方」発出
2021年12月：医薬品医療機器制度部会にて「緊急時の薬事

承認の在り方等に関するとりまとめ」策定
2022年 5月：「緊急承認」制度を創設する改正医薬品医療

機器法（薬機法）が成立

臨床試験におけるRWDの活用 緊急時の薬事承認

パルボシクリブの男性乳がん承認申請における活用

臨床試験の効率化等を目指したRWDの活用
患者の層別化
治験対照群としての活用
適応追加 等

新型コロナワクチン開発にて緊急時の薬事規制の在り方が
問われることとなった パルボシクリブは女性乳がんの適応でFDA承認

 2019年に男性転移性乳がんの追加適応取得
 男性乳がんは希少疾患かつ致死性が高い
 複数のRWEを利用して承認申請

 Flatiron Health社EHRデータベースから実臨床下の腫瘍
縮小効果等を評価

 IQVIA社保険請求データベースから治療継続期間を評価

参考資料: Pfizer Press Release on April 4, 2019; ASCO Annual Meeting 2019 発表資料

緊急時の医薬品使用を可能とする薬事規制
本年3月に緊急承認制度創設を含む薬機法改正案

が提出された
法案成立により、緊急時には安全性の確認を前提とし

た上で有効性があると推定できる段階で治療薬やワク
チンなどが承認可能に
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製造手法の革新

出典：第11回 産業構造審議会 商務流通情報分科会 バイオ小委員会 資料９を一部改変

 富士フイルムは2000億円を投じてバイオ医薬品の大型製造拠点を米国に新設する
（2021年1月）

 第一三共は2026年3月期までに最大で3000億円を投じ抗体薬物複合体（ADC）
の工場設備を増強する（2021年4月）

 富士フイルムはバイオ医薬品の開発・製造受託事業をさらに拡大するため欧米拠点に約
900億円の大型設備投資を行う（2021年6月）

 アクセリードは総額500億円を投じ、mRNAワクチンの生産工場を2025年にも設立す
る（2022年3月）

低分子医薬品 バイオ医薬品

大きさ（分子量） 小さい
（多くは500以下）

大きい
（数万～数十万）

製造法

生産プロセスの特徴 ー 変化に敏感な生物を用いて製造するため低
分子医薬品に比べると不安定

生産・製造コスト ー 化学合成品の10倍以上の設備投資が必要

20



バイオ医薬品製造における水平分業の進展

 バイオ医薬品製造には膨大な初期投資が必要
 バイオ医薬品製造には化学合成での製造等とは異なる技術・ノウハウが必要
 バイオ医薬品の開発ではベンチャーの果たす役割は大きいが、資金力のないベンチャーが

大規模設備を保有すること困難
 CMO（医薬品受託製造企業）、CDMO（医薬品受託開発製造企業）等の外部
リソースの活用

出典：第11回 産業構造審議会 商務流通情報分科会 バイオ小委員会 資料９
21



医療サービス・医薬品流通の革新
中国・京東（ジンドン）健康社は、ITと医療を融合したインターネット病院を
展開している

医薬品配送には無人配送トラックを活用するとともに、ドローンを活用することに
より中国全土をカバーしている

22



日本の健康医療情報の基盤構築は
大きく出遅れている

国際比較（2017年、医療ITに関するOECDの報告書）
OECD, HCQI survey of electronic health record system Development and Use

Technical and operational
readiness

• 医療機関に電子カルテ等が導入されて
いるか

• 統一された電子カルテ等が導入されて
いるか

• 電子カルテ等が標準化されているか
• 患者が自分の電子カルテ等を閲覧可

能か
• 収集すべきデータ項目が規定されてい

るか
• 臨床現場の専門用語が標準化されて

いるか
• 患者と医療提供者を識別する個別ID

があるか
• 国家的な電子カルテ等のインフラ整備

や標準化の取組みがあるか
• 電子カルテ等の導入を促す政策がある

か

Data governance readiness

• データの二次利用が国家戦略、優先
課題として扱われているか

• 電子カルテ等のデータが国の統計や研
究開発に貢献しているか

• 医療データベース利活用の取組みがあ
るか

Technical and operational readiness

D
at

a
go

ve
rn

an
ce

re
ad

in
es

s

電子カルテの普及・標準化等

医
療
デ
ー
タ
の
活
用
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データインフラを活用した
COVID-19ワクチンの効果の検証

パルボシクリブについて、電子カルテ情報等のデータ
ベースを活用して希少疾患である男性転移性乳がん
の追加適応を取得

英国では、希少疾患、神経系のがん、
血液系のがん、肉腫、小児がんにおいて、
全ゲノム解析を利用した遺伝子検査が
保険適用

進む世界の健康医療ビッグデータの利活用
RWDを活用した承認申請

イスラエルでは約120万人のデータを用いて、ワクチ
ン投与終了3週間で実臨床における効果を検証

エストニアでは、救急搬送時に、①救急隊員が
個人番号を活用して患者の基本情報を確認、②
状態・症状のデータを救急病院に送付、③担当医
は、患者が到達する前に診断・検査履歴を確認

出典：Pfizer Press Release on April 4, 2019; ASCO Annual Meeting 2019 発表資料. 出典：N Engl J Med. 2021 Feb 24 : NEJMoa2101765. 

全ゲノム情報の実臨床での活用 救急時等における
医療情報の共有システムの確立

健康医療ビッグデータの利活用による
イノベーション創出

24



活用目的に応じた最適なデータベース

詳細な情報は必要はないが、
大規模集団の高質な情報が必要

創薬研究にて活用する
データベース

臨床開発や市販後調査にて活用する
データベース

革新的新薬の開発 臨床開発や市販後調査の効率化

対象人数は少なくても良いが、
ゲノム・オミックス情報等の追加的な詳細情報が必要

25



健康医療情報の活用目的と必要なデータ

出典：医薬産業政策研究所 医療健康分野のビッグデータ活用研究会報告書 Vol.3 (2018年5月）

主な活用目的 必要なデータ

研究
ターゲット探索
バイオマーカー探索
発症要因解析
リポジショニング

• 日常診療データだけでなく、疾患固有
の詳細なデータが必要（ゲノム・オ
ミックス、特殊な検査・画像、表情・
声など）

開発

治験フィージビリティ検証
患者リクルート
治験対照群
試験デザイン（層別化）
RWDによる適応追加

• 標準化された質の高いアウトカムを含
むデータが必要

• 将来的には、質の高いRWDを広く収
集できる環境が必要

PMS
(MA含)

安全性・有効性の
検証・エビデンス創出
使用実態の把握
副作用シグナル検出

• レセプト、DPC、電子カルテ等のアウ
トカムも含まれたデータ

• 長期のフォローデータ

情報提供
・流通

地域に根差した医療貢献
効率的な情報提供収集
流通管理

• レセプト、DPC、電子カルテ等のデー
タ（網羅性が高いことが望ましい）

広く、浅いデータ

狭く、深いデータ
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縮小する日本の医薬品市場

日本市場の国際競争力が低下している

2016年 2021年

世界：約1.3倍に増加
（年平均成長率：＋5.1%）

直近5年の医薬品市場推移

1,112
（十億ドル）

1,424
（十億ドル）

88
（十億ドル）

85
（十億ドル）

日本：微減
（年平均成長率：△0.5%）

出所： Copyright©2022 IQVIA. IQVIA Market Prognosis, Sep 2021; IQVIA Institute, Nov 2021
出典： IQVIA The Global Use of Medicines 2022; Outlook to 2026をもとに日本製薬工業協会にて作成（無断転載禁止）



イノベーションの評価における世界との乖離

28

グローバル売上上位30品目のうち、薬価収載時の価格を100とした場合の現在の価格水準

特許期間中の薬価維持は主要先進国のスタンダードである

注：2020年の医薬品世界売上高上位30品目のうち、価格情報がある品目（価格情報が1年度分しかない品目は除く）。後発品が参入した製品については、参入直前での価格水準
⽶国︓REDBOOK（AWP）、英国︓MIMS、 独国︓ROTE LISTE、仏国：VIDAL
出所︓Copyright©2022 IQVIA. IQVIA World Review Analyst, Data Period Year 2020をもとに⽇本製薬⼯業協会にて作成（無断転載禁⽌）

IQVIAデータは世界売上上位30品目の抽出にのみに利用



注1：各年の品目数は調査時点における直近5年の国内未承認薬数
注2：国内未承認薬の割合 = 国内未承認薬合計（直近5年）／欧米NME合計（直近5年）
出所：PMDA, FDA, EMAの各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成
出典：医薬産業政策研究所 「ドラッグ・ラグ：国内未承認薬の状況とその特徴」 政策研ニュース No.63（2021年07月）
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0%

20%

40%

60%

80%

100%

0

50

100

150

200

250

2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020

（割合）（品目数）

（調査年）

国内未承認薬合計（直近5年）
欧米NME合計（直近5年）
国内未承認薬の割合（右軸）

2016年 2020年

117品目 176品目国内未承認薬合計

国内未承認薬の割合 56％ 72％

増加する国内未承認薬

ドラッグラグの再燃が懸念される 29



国内未承認薬の臨床的重要度

国内未承認薬の薬事上の特別措置指定数とその割合

注１：FDA より Fast Track（FT）と Breakthrough Therapy（BT）の両方の指定を受けた品目は BT 品として集計
注２：オーファンは、FDA と EMA の少なくともどちらか一方からオーファン指定を受けている NME を集計
出所：PMDA、FDA、EMA の各公開情報をもとに医薬産業政策研究所にて作成
出典：医薬産業政策研究所「ドラッグ・ラグ：未承認薬は日本のアンメット・メディカル・ニーズに応えうるか？」政策研ニュース No. 66 (2022 年 7 月）
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欧米先進国に比肩する特許品市場の成長/市場全体の緩やかな成長
革新的新薬の早期アクセスを実現するメリハリのある仕組みの構築

革新的新薬のアクセスを確保する
医薬品市場の構築

2015～2020年度
医療用医薬品セグメント別推移（10億円）

出典：Copyright©2022 IQVIA. IQVIA PhRMAプレスカンファレンス「世界トレンドと比較した日本医療用医薬品市場の推移と展望」（2021年10月28日）をもとに日本製薬工業協会にて作成（無断転載禁止）

これまで 目指す姿

5年成長率(FY2015~20)
市場全体： △ 0.9 % 
ジェネリック： + 6.0 %
長期収載品： △ 7.5 %
特許品： △ 0.1 %
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薬価制度改革
解決の方向性

薬価制度改革の観点から「①新たな薬価維持制度」と
「②革新的新薬の早期上市インセンティブ」を導入する必要がある

課題

薬事・臨床試験環境の改善

革新的新薬への患者アクセスに係る懸念

患者アクセス改善のために

①新たな薬価維持制度 ②革新的新薬の
早期上市インセンティブ

日本市場の魅力度の低下 国内未承認薬の増加

32



 特許期間中の革新的新薬を市場実勢価格による改定の対象から除外
しシンプルに薬価維持

 上市後に得られたエビデンスやガイドラインにおける位置づけの変化等に
基づき価値を再評価し、薬価を見直す

• 新薬創出等加算の導入から十数年経過し、後発品割合は高まり、新薬
による収益から研究開発に再投資するサイクルは定着したことから、本制
度は一定の役割を果たした

• 一方で、未承認薬が増加しており、国民に必要な医薬品が届いていない
• 市場実勢価改定方式の課題への対応とあわせて、市場の魅力度向上に

資するわかりやすい薬価維持制度が求められる

提案① 新たな薬価維持制度

「患者アクセス促進・薬価維持制度」
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提案② 革新的新薬の早期上市インセンティブ

ドラッグラグ緊急対応として、迅速に日本で開発される必要がある
品目に対し、評価上のインセンティブをセットで付与する

評価上のインセンティブ

新たな価値評価プロセス
• 薬価算定前に、価値を幅広く客観的に評価するプロセスを設ける
• 企業が主体的に医薬品の価値を説明し、その妥当性が公的に評価される
• 「評価報告書」を公開することで、国民からの納得性・透明性を向上させる

医薬品の多様な価値の評価
柔軟な類似薬選定

• 「評価報告書」において有効性・安全性に加え医薬品の多様な価値を評価する
• 臨床的位置づけ等の医療実態も含め考慮し、柔軟に類似薬を選定する

市場拡大再算定の免除 • 特例及び類似品としての適用を含め、市場拡大再算定を免除する
※効能変化再算定・用法用量変化再算定は従来通り適用する

対象品目
• 海外から遅れることなく収載される新規性の高い品目
• 海外収載から相当期間が経過したものを含む、極めて医療ニーズが高い品目

（例：治療法が確立していない難病・希少疾病等）
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新たな価値評価プロセス

評価報告書（仮称）
を作成

• 医薬品の価値を幅広く、
客観的に評価

価
値
評
価
希
望
書

プロセス①

承
認
申
請 評価報告書に基づく

薬価算定

中医協

中医協
資料

プロセス②

評価報告書（仮称）を作成し公開することで、国民からの納得性・透明性を向上

薬
価
収
載
希
望
書

医薬品の価値を独立して評価するプロセス①と、医薬品の価格を決定するプロセス②で構成
プロセス①

 企業が「価値評価希望書」で主体的に医薬品の価値を説明し、その妥当性が公的に評価される
 医薬品の価値を客観的に評価・記載した「評価報告書」を作成し公開

プロセス②
 プロセス①での評価結果を踏まえて、具体的な価格を設定

価値評価 薬価算定

薬事承認

薬
価
収
載
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オープンイノベーションを活用した
有望シーズから革新的ソリューションの創出

製薬
産業

ベンチャーアカデ
ミア

バイオコミュニティ
GTB/Biock

VC

MEDISO
InnoHub

その他
ステークホ
ルダー

有
望
シ
ー
ズ

出
口
戦
略

革
新
的
ヘ
ル
ス
ケ
ア
・

ソ
リ
ュ
ー
シ
ョ
ン
創
出

AMED
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GTBバイオイノベーション推進拠点

2

6

7

5

3 4

2

1

8

8

8. 千葉・かずさエリア

4. 日本橋エリア
3. 本郷・御茶ノ水・

東京駅エリア

湯島

1. つくばエリア
5. 川崎エリア

7. 湘南エリア

【注１】
これら以外に、新宿・信濃町、早稲田、築地・台場、所沢、和
光などにも萌芽がみられる
【注２】
今後各拠点の発展に伴い、統合・再編成の可能性がある

2. 柏の葉エリア

羽田空港直結のキングスカイフロントなど、研究
開発から新産業を創出するオープンイノベーショ
ン都市

世界最大級のライフサイエンス研究施設を核に、
隣接病院や周辺地域とも連携する、製薬企業発の
産官学医オープン
イノベーション拠点

東大、東京医歯大
等、GTB域最大の
アカデミア集積地

TIP開設プレスリリースより

バイオ・製薬産業が
集まる国際的ライフ
サイエンスビジネス
拠点と、研究・臨床・
情報開発連携機能
の集積

LINK-J HPより

筑波大学および多様な国研
および企業研究機関等の
集積をいかした我が国最大
の世界的サイエンスシティ

筑波研究学園都市
パンフレットより

新産業創造、健康
長寿、環境共生を
軸とする国際
イノベーション
キャンパスタウン

柏の葉スマートシティ HPより

最先端ゲノム研究
等による植物・
免疫医療等研究
推進拠点

かずさ
DNA研究所

千葉大学

湘南ヘルスイノベーションパーク

6. 横浜エリア

産学官金が連携し、健康・医療分野のイノベーション
を持続的に創出するグローバル拠点都市

東京工業大学すずかけ台キャンパス BioJapan（パシフィコ横浜）横浜市立大学先端医科学研究センター

東大柏
キャンパス

国立がん研究
センター

千葉大
柏の葉

キャンパス

製薬協はグローバルバイオコミュニティへの取り組みを強化

世界に伍するバイオクラスターを形成
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GTB 本郷・御茶ノ水・東京駅エリアにおける製薬協のコミットメント
東京大学・東京医科歯科大学・製薬協の3者で

連携強化を確認

東京大学 東京医科
歯科大学

製薬協による初の拠点連携を通じた
イノベーションのシーズ創出
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高質な臨床試験を実施するための生物統計家の育成

製造
販売

有望
シーズ

非臨床
試験最適化 臨床

試験

統計学的に質の高いプロトコルの
作成、データ解析の実施、等

エコシステムに重要な製造・臨床試験の基盤構築をサポート

製剤開発、品質評価、
治験薬製造・商用生産 等

バイオ医薬品のCMCに精通する人材の育成

製薬協はバリューチェーン構築に貢献
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国家戦略としての医薬品産業政策

革新的新薬の早期アクセスを実現する市場の形成
国際競争力のある医薬品産業の育成
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健康寿命の延伸

安全保障経済成長
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