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1. 背景 

1-1.事業コンセプト（概要） 

○Precision Medicineの進展と希少疾患の増加 

疾患単位から、個々の患者さんのゲノム情報・遺伝子変異などを元に、患者個人のプロファイ

ルに応じた治療を行う Precision Medicineが提唱され、オバマ大統領は 2015年 1月の一般教

書演説でPrecision Medicine initiativeを宣言し、これに 2.15億ドルの資金を投じる。（1-2.参照） 

しかし、Precision Medicineが進むと共に従来の疾患単位がさらに細分化され、希少疾患化す

る事を意味し、疾患単位で数百例のランダム化比較試験を元に適応症を決定する現在の日本の

制度では、希少疾患に対してはドラックラグが解消されず治療開発が困難な現状が多くの疾患で

同様に発生することを意味している。 

 

○Single patient accessの必要性 

我が国でも国立がん研究センター東病院を中心とする All Japanのゲノムスクリーニングネット

ワーク（SCRUM JAPAN）が構築され、遺伝子変異に基づいた希少がんが新たに発見され続けて

いるなど、製薬会社および医療者側も希少疾患（化した元非希少疾患）に対しての治療開発戦略

の見直しが急務となっている。 

現在は、遺伝子変異単位を対象集団と見なした治験/医師主導治験が行われているが、さらに

希少な集団ではそれも難しく有効な治療開発戦略が無く、治療方法の無い状況にそれらの患者さ

んは置かれることになる。これらに対しては、患者一人単位のプロファイルに基づき未承認薬など

を試験的に使用し、その結果を基にその後の治療開発につなげる仕組みが必要となる。また、こ

れは治療法のない希少疾患の患者さんに対して治療機会を提供するという倫理的な意義もある。 

米国などでは通常の治験届け（IND）とは別に Single patient accessの INDが整備されており、

我が国で制度導入が遅れているコンパッショネートユース制度の一つとして位置づけられている。

（1-3.1-4参照） 

希少疾患であっても 1名の患者さんでの single patient accessで有効性が示唆され、その後

の治療開発につなげることが可能であり、single patient access制度を導入することにより、現在

の希少疾患の患者さんへの治療開発と治療機会の提供と共に、今後主流となる precision 

medicine に備える治療開発スキームを構築することが可能となり、わが国発の革新的医療技術

をグローバル展開する強力なツールとなることが期待できる。（1-5.参照） 

 

○Single patient accessを導入するために必要な事 

Single patient accessは有効性・安全性の情報が少ない未承認・適応外薬を、これまで投与し

たことの無い希少疾患の患者さんに、遺伝子プロファイルなどを元に投与することになる。そのた

め、未承認薬の安全性・有効性が担保する体制・経験が整っていること、遺伝子変異・プロファイ

ルの解析が可能な基礎/トランスレーショナルリサーチ（TR）の体制が整備されている事が重要と

なる。また、希少疾患は当然のことそのエリアにはごく少数の患者さんしか存在しないため、治療

圏は地域・国を超えて対応することが求められる。(1-6.参照) 

 

○特区の提案 

アジアNo1.の治療開発・治験の経験・実施体制、全国規模のゲノムスクリーニングネットワーク

など基礎/TRの基盤を保有する国立がん研究センター東病院（2.参照）を中心に、成田・羽田空港

へのアクセスも良く、近未来都市のモデル地域である柏の葉キャンパス地区（3.参照）に、Single 

patient access のモデル事業医療ツーリズム支援体制の構築（4-1.参照）、医薬品・医療機器産

業の誘致（4-2.参照）を行い、そのために必要となる規制緩和を提案する。 
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1-2.Precision Medicine Initiativeの概要 

首相官邸 健康・医療戦略推進本部資料より 
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1-3.現在の諸外国のコンパッショネートユース制度と我が国の施策など 

1）諸外国でのコンパッショネートユース制度の概要 

 

コンパショネート・ユース（人道的使用）とは、基本的に生命に関わる疾患や身体障害を引き

起こすおそれのある疾患を有する患者の救済を目的として、代替療法がない等の限定的状況

において未承認薬の使用を認める制度である。 

アメリカ、ヨーロッパ（EU）などではすでに導入されている（米国及び欧州のコンパショネート・

ユース制度の概略を図 1.2.に示す。）が、日本では明確な基準がないため、これまでに様々な

検討会等にて「導入のための検討を進めることが必要」との意見が出されていた。 

 

図 1.米国におけるコンパショネート・ユース制度の概略 

 

（第 7回 有効で安全な医薬品を迅速に提供するための検討会 資料より） 
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図 2. 欧州におけるコンパショネート・ユース制度の概略 

 

（第 7回 有効で安全な医薬品を迅速に提供するための検討会 資料より）  
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2）我が国での施策 

 

平成 25 年度より「平成 25 年度医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬のアクセス充実

対策等事業」として、コンパショネート・ユース制度の一つであるアクセス制度での医師主導治

験のパイロット事業を国立がん研究センターが柏市柏の葉地区に位置する東病院を中心に実

施された。 

 

平成 26年度は以下（図 3.）に示すように患者申し出療養および日本版コンパッショネートユー

ス制度（人道的見地からの治験）に関する制度設計の検討が開始されており、平成28年度には

両制度の設計及び施行が予定されている。 

（ 「 人 道 的 見 地 か ら の 治 験 」 に つ い て は 11/11 ま で パ ブ コ メ 募 集 中

http://search.e-gov.go.jp/servlet/Public?CLASSNAME=PCMMSTDETAIL&id=495150189&

Mode=0） 

 

図 3.患者申し出療養（仮称）および日本版コンパッショネートユース制度の概念図 

 

平成 26年 10月 15日 中医協資料 
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1-4. 患者単位での画期的新薬へのアクセス（single patients access） 

「患者申し出療養」、「日本版コンパッショネートユース制度（人道的見地からの治験）」は、1）基

本的には適応外使用もしくは治験においてある程度効果が見込まれる（海外で既に承認されてい

る or 承認間近の）新薬を対象とし、2）疾患単位での使用（個別の患者単位ではない）を目的とし

ている。 

 

下記に、新薬へのアクセスを阻んでいる壁と、それに対する我が国の施策について示す。 

新薬へのアクセスを阻む壁 

 

 

検討されている施策 

 

→日本版 CU制度 

（人道的見地からの治験） 

→患者申し出療養制度 

 

 

 

→今回の特区提案 

 

 

 

遺伝性疾患など患者数が極端に少なく、且つエビデンスが十分に蓄積されていない希少疾患

に対してのコンパッショネートユースは、1）基礎研究やごく少数の臨床経験から効果が期待され

る開発早期段階の未承認薬である場合や、2）疾患単位ではなく患者個人単位での使用になる場

合も多く、完全自由診療下での使用を除いて、現行の我が国の制度下ではカバーがされていな

い。 

未承認薬は安全性・有効性が完全に確立されている訳ではなく、そのために規制当局との副

作用情報の共有が極めて重要で有り、例え倫理的な供給であっても十分に管理された状況下に

おいて使用されるべきである。しかし逆に、承認申請データを目的とした治験等でのデータの質の

保証についてはその煩雑さが実施可能性を阻害するために簡略化する必要がある。その観点か

ら規制当局の管理下から外れる完全自由診療や、製造販売承認申請を目的とする既存の治験

の制度ではカバーする事が難しい。 

 

それに対して、米国では Individual patient IND 制度（single patient access とも呼ばれる）

（ http://www.fda.gov/Drugs/DevelopmentApprovalProcess/HowDrugsareDevelopedandAppr

oved/ApprovalApplications/InvestigationalNewDrugINDApplication/ucm107434.htm）が整備

されており、医師が規制当局への届け出ることによって、迅速に審査された上で、規制当局の管

理下にて未承認薬などが使用できる制度が整備されている。 
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1-5.「一人の患者さんに対する治療が革新的な新治療の開発へ」 

一人の患者さんへの未承認薬等を用いた治療（single patient access）が新薬の新たな治療

開発につながる可能性がある。100万人当たりの年間発症数が 11～20名という希少ながんであ

る消化管間質性腫瘍（gastrointestinal stromal tumor；GIST）は、その特徴的な遺伝子変異

（c-kit）に着目した研究者が、1名のGIST患者に同じ遺伝子異常を標的にした他のがんで開発中

であった新薬をCU的に使用し・それが著効したことがきっかけでグローバルでの治療開発につな

がった。手術以外に有効な治療法がなかったこの疾患に対し、現在ではこの抗がん剤を含む同

様の作用機序をもつ 3種類の薬が使用可能とまでになっている。 

 

また、希少がんといえど、先進地域（北米・欧州・日本・オーストラリア/ニュージーランド）の人口

12 億人での年間発症数は 13,200～24,000 人/年となり、その内 10,000 人/年が薬を投与され、

薬剤費が500万円/年とすると、売上げベースで年間500億円以上の経済効果を生むこととなる。 

 

このように、一人の患者さんへの新薬の投与が、治療法のない難病・希少疾患の患者さんの希

望となるだけではなく、日本発の新たな治療開発につながり、それが少なからぬ経済効果を生む

ことが期待できる。 
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1-6.Single patient access制度に必要な Capability 

 

未承認薬への安全なアクセスを確保するためには、以下が必要となる。 

1.新薬開発段階（早期治験）からその未承認薬を使用している医療技術の開発拠点である。 

2.安全に未承認薬を患者に提供する能力がある。 

3.遠方からの患者が安心して治療に専念できる地域の社会的インフラが整っている。 

 

柏の葉地区はつくばエクスプレス（TX）柏の葉キャンパス駅を中心に、国立がん研究センター

東病院を中心とする 4つの医療機関、東京大学・千葉大学などの研究機関、産業を育成するため

の東葛テクノプラザや東大柏ベンチャープラザといったインキュベーション施設が立地している。 

現在も千葉県が土地区画整理事業による計画的な市街地整備を施行中で、三井不動産が「柏

の葉スマートシティ」として複合開発を行っており、新たに研究開発機能・業務機能の誘致を促進

する産業創出地区「イノベーションキャンパス」を位置づける（3-1.3-2.参照）など、公民学が連携し

て近未来型のモデル都市づくりを行っており、上記の 1-3.のインフラのすべてを備えている。 
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2. 国立がん研究センター（柏地区）の概要 

国立がん研究センターは、築地地区・柏地区の二つのキャンパスを有する。 

 

柏地区には「東病院」（400 床）、シーズ開発 / トランスレーショナルリサーチ機能を有する「先

端医療開発センター」が存在し、Fist in humanの企業治験、早期の臨床開発についてはアジアト

ップの実績と能力を有しており、新薬・新医療機器の早期開発に特化した体制を構築している。 

平成 27 年 10 月に高度な臨床研究を主導的な立場で実施する、医療法上の臨床研究中核病

院 4病院の 1つとして選定された。（11月現在、他には国立がん研究センター中央病院、大阪大

学、東北大学が選定されている。） 

柏キャンパスを中心として、全国規模のゲノムスクリーニングネットワーク、多施設での早期医

師主導治験の支援体制を構築するなど、オールジャパンでの患者集積・治療開発を可能とするイ

ンフラを有しており、製薬企業等とのアライアンス・共同開発も数多く実施されている。 

 

一方でサポーティブケアセンター/緩和ケア病棟などを通じて地域医療との連携体制も構築され

ている。 
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現在、2年後の竣工を目指し、外科・内視鏡の新医療機器開発と情報発信、教育研修機能を有

する新世代医療技術開発センター（NEXT）を建設する計画が進んでいる。 
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3.柏の葉キャパス地区の概要 

3-1.地区の立地・概要 ～柏の葉スマートシティ～ 
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3-2.産学連携体制 ～企業誘致～ 
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4.提案プロジェクトと必要となる規制緩和 

4-1.Single patient access制度と国内外からの患者の受入体制の構築 

適応外・未承認薬について患者個人単位で使用を可能とする①Single patient access制度の

パイロット事業の実施と、それを受ける②国内外からの希少疾患・難病患者の受入体制（検診が

中心であった旧来の医療ツーリズムではない新たな真の医療ツーリズム）の整備を行う。 

 

これらの具体的な個別プロジェクトの概要を以下に示す。 
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個別プロジェクト 1） 

プロジェクト名： （Single patient access制度） 

「希少疾患患者への未承認／適応外使用」 

プロジェクトの内容： 

標準的治療を実施したにも関わらず治癒しなかった希少疾患・難病患者を対象に、これまで得ら

れている非臨床・臨床のエビデンスを元に患者単位での未承認薬・適応外薬の使用を行う。 

（想定される使用例） 

・von Recklinghausen病（神経線維腫症 I型）に対する MEK阻害剤 

・治療法が無い希少がんに対する PD-1阻害剤 

 

必要となる規制緩和 

1.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（医薬品医療機器法） 

第80条の2（治験の取り扱い）、および薬機法施行規則（269条）などを改訂し、治験の届けに

single patient access/コンパッショネートユース制度用の治験届けを規定する（30日/15日の

短縮、治験届けの内容及び添付文書の簡略化など） 

※患者の薬剤費の個人負担も可とする。 

 

2.医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令（省令 GCP） 

安全性以外のデータの品質管理/品質保証に関する条文の弾力的運用。 

 

想定される実施主体： 

国立がん研究センター 東病院 

 

個別プロジェクト 2） 

プロジェクト名：（真の医療ツーリズムの実現） 

患者の受診コーディネート体制の構築 

プロジェクトの内容： 

Single patient accessを実施する、国立がん研究センター東病院の敷地内への、以下の民間企

業のカウンター設置(旅行会社など)や、包括契約などによる連携（民間ホテルなど）を通じて、海

外からの患者及び家族の宿泊、受診のためのチケット・ビザの手配など医療ツーリズムのコーデ

ィネート等を可能とする。 

・旅行会社店舗（医療ツーリズムのコーディネート） 

・民間ホテル（国内外からの患者・家族の宿泊） 

必要となる規制緩和 

1.独立行政法人通則法、高度専門医療に関する研究等を行う独立行政法人に関する法律 

上記施設を設置させることが第３条に規定する独立行政法人の目的を達成するための手段と

解する（または第１３条に規定する業務の範囲に含まれるものと解する） 

 

想定される実施主体： 

国立がん研究センター 東病院、三井不動産など 
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個別プロジェクト 3） 

プロジェクト名：（真の医療ツーリズムの実現） 

「海外患者の受診後のフォローアップ体制の整備」 

プロジェクトの内容： 

海外患者が受診・治療を受けた後、現地の医師によるフォローアップが可能となるように、現地

の外国人医師が患者と共に来日して、当該先端医療技術の習得・研修を可能とする。 

 

必要となる規制緩和 

1.医師法（第 2条、第 17条）、「外国医師等が行う臨床修練に係る医師法第 17条等の特例等に

関する法律」 

【実施済みの上記の規制緩和を活用して実施】 

想定される実施主体： 

国立がん研究センター 東病院 

 

個別プロジェクト 4） 

プロジェクト名：（真の医療ツーリズムの実現） 

「海外患者のWeb診療によるスクリーニング/フォローアップ」 

プロジェクトの内容： 

海外患者が受診・治療を受けた後、Web 診療によりフォローアップを行う、また当該先端医療技

術の対象となるかどうかの患者スクリーニングをWeb診療にて行う。 

 

必要となる規制緩和 

医師法（第 20 条）および「情報通信機器を用いた診療（いわゆる「遠隔診療」）について」（健政発

1075号一部改正 H23/3/31）において、 

・海外在住患者の遠隔診療の許容 

・遠隔診療の対象に「在宅難病患者」「在宅がん患者」に加えて、当該先端医療技術の対象と

なるか？のスクリーニングの項目を加える。 

 

想定される実施主体： 

国立がん研究センター 東病院 
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4-2. Single patient accessからグローバル開発へ 「Open innovation拠点の実現」 

Single patient access で発見された新規治療法をグローバル開発へと発展させるために、地

域・公官学が連携した開発拠点となる Open innovation拠点を「柏の葉地区」で実現する。 

首都圏近郊に位置し、日本の未来都市を創造する smart city として整備が進む柏の葉地区が

保有するインキュベーションインフラと、国立がん研究センターの新薬・新医療機器開発プラットフ

ォームである先端医療開発センター（Exploratory Oncology Research & Clinical Trial Center）、

新世代医療機器開発センター（NEXT）、千葉大学と千葉県、千葉県産業振興センター東葛テクノ

プラザとの４者一体の地域型医工連携プロジェクト（C-Square）を産業創出の「場」として活用し、

地域の医療機器産業、製薬企業・バイオベンチャー、地方自治体、デベロッパーが公民学での医

薬品・医療機器産業の創出の場を Open Innovation Hospital として活用する事で、最先端の医

療現場から生み出された新医薬品・医療機器を利用した Single patient accessの新規治療法の

グローバル開発展開を実現する。 

また、国立がん研究センターの強みの一つである、規制当局等との人事交流などによる連携も

最大限活用する。 

これらにより、従来の産（医療系企業）・官（規制当局・監督官庁等）・学（大学・研究期間）だけ

ではなく、地方自治体・デベロッパーまでを含んだ近未来の地域型産業を創生し、革新的治療開

発をインキュベーションする Open innovationの「場」が実現する。 
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これらの具体的な個別プロジェクトの概要を以下に示す。 

個別プロジェクト 5） 

プロジェクト名：革新的新治療の開発 

「Open innovation の「場」を構築する規制緩和」 

プロジェクトの内容： 

国立がん研究センター東病院を中心とした Open innovationの体制を構築する。 

・全国のアカデミアシーズ/研究者/医師の受入と開発支援の実施 

・改良医療機器等でのイノベーションの保険点数への反映 

・柏の葉キャンパス駅付近へのベンチャー企業誘致 

 

必要となる規制緩和 

健康保険法および「医療機器の保険適用等に関する取り扱いについて」（医政発第 0215008

号）などの弾力的運用によって以下を可能とし医療機器の改良を保険で評価できるようにす

る。 

・保険適用前に、評価療養（5 号）で臨床試験（ICH-GCP レベル）を実施して、その後に 保険

適用希望書を提出 

・保険適用後に臨床試験（ICH-GCP レベル）を実施し、診療報酬改定とは別タイミングで保険

適用希望書を再提出 

 

想定される実施主体： 

国立がん研究センター 東病院 など 

 


