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ゲノム情報によって治療成績が大幅に向上する

出展：厚生労働省資料 https://www.mhlw.go.jp/content/10901000/000341604.pdf
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ゲノムデータ基盤の様々な活用目的

全ゲノム
データ

オミックス
解析

臨床情報

発症原因遺伝子の発見

発症感受性遺伝子の発見

発症感受性因子の発見

予後予測、進行予測因子の
発見

副作用予測因子の発見

分子メカニズム・
分子パスウェイ
の解明

新規医薬品創製

患者層別化
マーカーの発見

治験の効率化、
スピードアップ、
成功確率向上

適切な薬剤選択

×

【創薬の各ステージにおける活用イメージ】

市
販
後

臨
床
開
発

研
究

治療効果、
副作用予測

+
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健康医療データが開発期間の短縮
開発の成功に寄与する

新薬の開発の成功への寄与

 対象疾患の既治療の有効性・安全性
が健康医療データで評価できれば，
治験の対照群の効果やプラセボ反応を
予見できる

 有効性・安全性評価に影響する背景
要因がわかれば，治験の成功確率を
高められる

 日本人患者の疫学情報が把握でき，
国際共同治験の対象患者の疾患背
景との相違を評価し，本邦での薬事
承認の一助となる

開発期間短縮への寄与

 既治療の効果が高い集団とそうでない
集団がわかれば，新薬のメディカル
ニーズや有効性が期待できる対象集
団の特定が短期間ででき，意思決定
が早くできる

 対象集団の患者の多い地域が把握
でき，治験の参加者を効率的に募集
できれば，組入れ期間の短縮に繋が
る

 希少疾患等の治験実施困難な領域
において，対照群として利活用できれ
ば，期間の短縮に繋がる

日本の医療実態下での患者背景情報・治療の有効性・安全性の
把握が重要
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製薬企業による医療データベース*の主な活用例

承認申請活用例
薬剤名／対象疾患 データベース 活用方法

パルボシクリブ
男性乳がん

Flatiron Health（米
国）

適応拡大のデータとして利用し、米国で承認申請

アベルマブ
メルケル細胞がん

McKesson Specialty
Health（米国）

外部対照群として利用し、米国で承認申請

エヌトレクチニブ
ROS1陽性非小細胞肺がん

Flatiron Health（米
国）

外部対照群として利用し、日本と米国で承認申請
（ただしFDAは申請データとしては不採用）

薬剤名／対象疾患 データベース 活用方法

リバロキサバン
静脈血栓塞栓症を伴う肥満症

Optum（米国） 有用性・安全性の薬剤群間比較（リバロキサバン vs. 
ワルファリン）

パルボシクリブ
乳がん

Flatiron Health社
（米国）

有用性の薬剤群間比較（パルボシクリブ＋レトロゾー
ル vs. レトロゾール単剤）

A/B型肝炎ワクチン
A/B型肝炎（予防）

CPRD（英国） ワクチン接種のアドヒアランス推定

薬剤名：該当せず
METex14陽性非小細胞肺が
ん

Flatiron Health社
（米国）

METex14スキッピング変異陽性の割合や他の変異と
の併発、治療実態等

臨床研究活用例（主に市販後）

*Electronic Health Recordsデータベース（複数の医療機関の電子カルテ等の情報を基にしたデータベース）



副作用監視のスマート化はドラッグ・ロス問題の解決に貢献

Lane S, et al. BMJ Open 2018より

一方で日本のPMSでは対照群を置かないこと
が常であり、また対照群をおいた前向きの観察
研究実施の負担感（医療現場および製薬企
業）、適時性の限界の視点からも副作用監視
に有益な医療データ利活用環境が急務。

EUにおいて医薬品のwithdrawal決定の約
半数に対照群をおいた観察研究が利用されて

いる(2012-2016)。

PMSの負担減と合理的なwithdrawal決定ス
キームは医薬品の早期承認やドラッグ・ロス（欧米
で承認される医薬品の4分の１しか日本で承認さ

れていない問題）解消の一助に。




