
適応外使用に関する

特定臨床研究の対象範囲について

第５条、第６条 関係



医薬品等の適応外使用に関する特定臨床研究等の
対象範囲の見直し

• 現行法では、臨床研究における医薬品等の使用方法が、薬事承認済みの用法等と少しでも異なる場合（適応外
使用）（※）は一律に特定臨床研究に該当し、実施基準の遵守や実施計画の提出等が義務付けられる。
※ 特にがん領域と小児領域においてこのような研究が多く行われている。

• このような医薬品等の適応外使用について、研究対象者の生命及び健康へのリスクが薬事承認済みの用法等に
よる場合と同程度以下のものを特定臨床研究の対象から除外する。

注 厚生科学審議会の意見を聴いて厚生労働省令等で定める。なお、再生医療等安全性確保法においても、再生医療等製品の適応外使用について同
旨の対応を行う（同法の適用対象から除外する）。

想定される例

診療ガイドラインで推奨されており

日常診療で実施されている用法

厚生科学審議会の意見を聴いて厚生労働省令等で定める

医薬品等の臨床研究

特定臨床研究

製薬企業等から資金提供を
受けた医薬品等の臨床研究

未承認の医薬品等又は医薬品等の適応外使用を行う臨床研究

薬事承認済みの用法等と

同程度以下のリスクのもの

医薬品等の適応外使用を行う臨床研究

薬事承認済みの

用法等による

臨床研究

未承認の医薬品等

を用いる臨床研究
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特定臨床研究の対象からの除外に関する臨床研究の基準

7

認定臨床研究審査委員会において判断されるこの基準は、

○ 国内の医学関連学会により推奨されている用法等である（医学関連学会が策定する最新のガイドラ

イン若しくはそれと同等の手法により推奨すべきものである旨の見解が公表されているもの）

又は

○ その効能・効果が薬事承認の範囲内であり、研究対象者に対して有効かつ安全であると判断された

用法・用量である

ただし、国内における診療の実績が乏しい又は保健衛生上の危害が発生している用法等は除く。

※ 医療機器についても同基準とする。

こととする。

通知等で示す考え方
・ 「医学関連学会が策定する最新のガイドライン」とは、日本医学会連合加盟学会が策定する診療ガイドライン
である、又はMinds（※）による評価を受けたガイドラインとする。
※ Medical Information Distribution Service（EBM普及推進事業）（公益財団法人日本医療機能評価機構）

・ 「それと同等の手法により推奨すべきものである旨の見解が公表されているもの」とは、診療ガイドライン策
定手順と同等の有効性及び安全性のエビデンスが収集され、レビューにより推奨されることが明確である用法等
であることが、学会のウェブページ等で公表されているもの。
それらは、研究対象者の生命及び健康へのリスクが薬事承認済みの用法等による場合と同程度以下と判断した

用法等を根拠論文と共に分かりやすく示すものであること。
・ 「研究対象者に対して有効かつ安全であると判断された用法・用量」とは、臨床試験のみならず、医薬品にお
いては薬物動態解析、医療機器においては使用模擬試験等で有効性・安全性が説明可能であることを意味する。

・ 「保健衛生上の危害が発生している用法等」とは、緊急安全性情報若しくは安全性速報又は論文等により当該
用法等について重篤な副作用等により中止等の注意喚起がされている用法等。
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