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１Ｃ０４ 
社会的ライフサイクルから見るオーファンドラッグの研究開発と患者参画 

 
 

○吉澤剛（阪大），西村由希子（東大，NPO 法人 ASrid）	
 
 

 
1. はじめに  

	 2014年に「難病の患者に対する医療等に関する法
律」（難病法）が制定され、希少・難治性疾患（以下、

希少疾患）患者に対する医療費助成に関して公平か

つ安定的な制度の確立を目指して、個々の医療技術

の臨床効果や経済評価、社会的影響を多面的に検討

することが期待されている。こうした研究アプロー

チはヘルステクノロジーアセスメント（HTA）とし
て知られるが、HTAの概念や実践にかかる問題に加
え、それを希少疾患分野に適用する際の困難もある。

本稿では「社会的ライフサイクル」という用語の導

入とともに、二重の問題構造を明らかにし、わが国

における解決に向けた方途を探りたい。 
 
2. ODのライフサイクルを考える  
	 製品のライフサイクルは、上市から販売終了まで

一般的に導入期、成長期、成熟期、衰退期という推

移をたどり、企業はライフサイクルマネジメント

（LCM）において製品の価値を最大化し、売上の拡
大や製品寿命の延長を図る。医薬品の場合、研究開

発費の増大に反して新薬の開発が困難になってきた

ことを背景に、LCMへの期待が大きくなってきてい
る。LCMの具体的な戦術として、適応拡大、投与経
路の変更、配合剤、剤形の変更、エビデンス構築、

用法・用量の変更、製剤形態の変更、容器・包装形

態の変更などがある。これらの戦略はエビデンス構

築を除けば、いずれも製剤研究に深く関わる（落合 
2011）。ただし、先発品メーカーが新薬の急激すぎる
立ち上げや、行き過ぎたジェネリック医薬品対策、

特許期間の延長など市場対策を重視した LCM を展

開すると、当該製品の売上のみならず業界全体に悪

影響を及ぼすおそれもある（中村 2011）。 
	 LCMに加え、市場ターゲットの変更という企業戦
略もある。ブロックバスターを失った医薬品業界は、

近年、ニッチな市場に展開せざるをえなくなった。

その市場ターゲットの一つが、希少疾病用医薬品（オ

ーファンドラッグ; OD）である。ところが、ODは
患者数の少なさゆえに、安全性や有効性を立証する

ための科学的エビデンスが少ないか、あるいはまっ

たくないという問題がある（cf. Forman et al. 2012）。
国際的に見ても、OD 政策は OD の社会的価値の明
示化や、薬価・償還制度の見直し、研究の優先順位

づけ、他の医療政策との調整などに課題を抱えてい

るとされる（Drummond & Towse 2014; Issacs 2014; 
Rosenberg-Yunger et al. 2011）。 
	 OD の経済的ライフサイクルについての既存研究
は散見されるが（Grabowski & Vernon 2000; Schey, 
Milanova & Hutchings 2011）、上記のような OD特
有の事情を考慮し、患者の見解やニーズ、希少疾患

に関する倫理的問題など、社会的・公共的価値の政

策的・市場的反映に関する議論は数少ない。しかし、

カナダが 2012 年に公示した OD の規制的フレーム
ワークでは、上市前後に幅広いエビデンスを考慮す

ることをライフサイクル・アプローチと称している。

これは、医薬品規制において adaptive licensing も
しくは adaptive pathwaysと呼ばれるアプローチの
一つとされ（Baird et al. 2014）、エビデンスを揃える
負担を上市前から上市後に、健康や財政的リスクを

社会側にシフトさせることで、医薬品の早期承認を

進めることを狙いとする（Eichler et al. 2012; Eichler 
et al. 2015）。だが、ライフサイクル・アプローチは
adaptive pathways のような規制当局や製薬企業の
視点ではなく、患者の視点を重視する。ライフサイ

クルにおけるどの段階でも患者からのインプットが

ありえ、また、それを制度的に担保するための政策

フレームワークの検討が求められる（Menon et al. 
2015）。したがって、ここで提唱する社会的ライフサ
イクルとは、医薬品の研究開発から治験、承認、上

市、販売終了にいたるまでのプロセスだけでなく、

それを社会的に支えるための関係者や患者、一般市

民の関わり、中間機関のあり方をも視程に収める研

究フレームワークである。そして、この社会的ライ

フサイクルをアセスメントすることは、HTAの概念
や実践への新たな挑戦として捉えられる。 
 
3. HTAとは  
	 テクノロジーアセスメント（TA）は、技術の社会
的影響を予見・評価することで社会的意思決定を支

援するアプローチである。TAは 1972年に米国連邦
議会技術評価局（OTA: Office of Technology 
Assessment）として制度化された。HTA という用
語も 1967年頃から議会で用いられていたが、実際の
活動は 1975年にOTAが医療部門を設置したことに
始まる。これは、1965年に高齢者を対象としたメデ
ィケイド（Medicaid）が成立し、国民の医療へのア
クセスが著しく改善された一方で、医療費の増大が

問題となったことが背景にある。OTA における
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HTAは有効性に主眼を置き、医療部門では新しい医
療技術の有効性とコスト効率に関するエビデンスを

統合して医療政策に役立てることを目指した（Banta 
2003）。これにより、HTA は費用対効果による経済
的評価を中心とし、より直接的な政策形成に影響を

与えるという、TA とは異なるアプローチとして独
自に発展していくこととなる。1985年頃からは欧州
でも同様の HTA 機関が必要であると認識され、オ
ランダやスウェーデンでは制度化が行われた。1990
年代後半になると、各国 HTA 機関において、行政
だけではなく医療従事者に対しても、より効率的な

医療技術の方法を普及、推進させようとの動きが見

られるようになる。それにつれて、小規模な医療技

術やカウンセリングなどのソフトな技術も対象に含

まれるようになった。日本でも、これまでに幾度と

なくHTAの必要性について議論が行われてきたが、
諸外国に比べて政策化や研究発展、社会理解は立ち

遅れている（畑中 2013）。 
	 日本では、医療に関して 3つのレベルで TA 的活
動が実施されてきた（城山・吉澤・松尾・畑中 2010）。
第 1のレベルは、個別研究段階での科学的・倫理的
評価であり、大学・研究機関等における倫理審査委

員会や臨床試験のエビデンス評価として行われてい

る。第 2のレベルは、診療報酬制度における経済的
観点を主とする評価であり、HTAの主たるターゲッ
トでもある。わが国では「医療技術評価」という名

称で知られ、2012年度に創設された中医協の費用対
効果評価専門部会で制度化の議論が進められてきた。

2016 年度は診療報酬改定において試行的導入がな
されている。第 3のレベルは一般的な生命倫理的評
価であり、総合科学技術会議、科学技術・学術審議

会、国会等で行われてきた。 
	 HTA は健康にかかわる広い意味での技術は軽視

されがちで、効率と費用対効果による経済評価が強

調されていると批判されてきた（Banta 2009）。そこ
で医療技術の社会的・倫理的課題をより考慮すべく、

近年では HTA における患者や市民の関与が重要視
されている（Chantler 2004; Coulter 2004; Menon & 
Stafinski 2011; Dipankui et al. 2015）。特に、ODに
関する HTA では、希少疾患患者の存在を強く意識
し、社会的価値や倫理的問題の考慮、そのための患

者視点のエビデンス収集や新たな研究デザイン・分

析が重要であるとされる（Drummond et al. 2007; 
Gericke, Riesberg & Busse 2005; Facey et al. 2010; 
Facey et al. 2014）。日本では難病法の制定を機に、
OD研究開発やその HTA、またそこにおける市民・
患者参加の意義や当事者性による問題点の解明は社

会的にも非常に需要が高まると想定されるが、学術

的議論と実質的な取り組みや現場の認識との乖離が

見られる。これは日本ばかりではない。ヒトゲノム

計画を契機として 1990 年に米国で開始されたゲノ
ム研究の倫理的・法的・社会的影響（ELSI）の研究
プログラムは、その後、生命医科学分野を中心にし

た研究実践活動として一般的な名称となった。TA
は技術と政策レベルが焦点なのに対し、ELSIは科学
とプロジェクトレベルにあると単純に対比してみれ

ば、 HTA はこれら分析的な意思決定支援

（assessment）とも異なる、評価（evaluation）の
枠組みにある。科学技術政策では市民関与や参加型

テクノロジーアセスメント（pTA）と呼ばれる市民
参加型の公共的実践が、生命医科学分野における

ELSI の研究や実務ではインフォームドコンセント
や研究ポリシー策定などにおいて患者主導型の活動

が広まるなか、こうした政策的・社会的・学術的文

脈の違いによって HTA と TA、ELSI との間に分断
が生じ、横断的に市民・患者参加を考える機会に乏

しい。上記のレベルで言えば、HTA はおよそ第 2
レベルのみに焦点を当てているのに対して、第 1・
第 3レベルの活動は主に ELSIだと認識される。 
	 2016 年 5 月、HTA の国際学会である HTAi の年
次大会が東京で開催された（HTAi 2016）。HTAは、
医療技術の保険収載の判断材料としての費用対効果

評価であり、わが国ではとかく医療費削減のための

一つのツールという認識に傾きがちである。かつて

TA が「技術評価」という視点に押し込められてい
た時代からの教訓を踏まえるならば、より上流にお

ける俯瞰的・システム的分析と、患者や市民の有す

る公共的価値を交えた協働的な評価体制の構築がと

りわけ重要になってくると見られる（cf. EFPIA 
Japan 2015）。すでに海外では、カナダ医薬品・医療
機器審査機構（CADTH）や英国国立医療技術評価
機構（NICE）、スコットランド医薬品コンソーシア
ム（SMC）など、患者の見解を取り入れる系統的プ
ロセスが確立している HTA 機関があり（Wilsdon, 
Fiz & Haderi 2014）、CADTHをはじめ、英国バーミ
ンガム大学、スペイン・バスク郡健康イノベーショ

ン研究財団（BIOEF）などでは、参加型プロセスに
基づくホライズン・スキャニング（新興技術につい

ての将来的な論点の洗い出し）という先進的な取り

組みも見られる。 
 
4. 患者参画を考える  

	 創薬研究開発はその利用者が自分の生命や身体の安

全に関わる重大な介入を受けるという意味で個人の利

害が非常に高く、各利用者が重要なステークホルダー

であるとも言える一方で、活動の専門性が高く、活動

内容について理解が及ばない部分があるため一般市民

的であるとも言える。特に希少・難治性疾患領域は、

研究開発主体である製薬企業等がこれからの重要市場

と位置づけ、患者に関わるデータを創薬研究開発に結

びつける強い必要性を感じており、「患者中心の医療」

の名の下に潜在的利用者に対する積極的なアプローチ

を開始している。患者自身も、自らの疾患に関わる情

報が少ないため、当事者どうしが連携し合って知見を

蓄え、医師や企業、政府に働きかけるために組織化を

図ることがあるものの、ケアや福祉に視点が偏りがち
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で、創薬研究開発に対する意識や理解が不足していた

り、それに向けた理解促進や協働に向けた活動が十分

に行えていなかったりすることが多い。 
	 なぜ患者参画が重要か。そもそも、患者は自身の健

康やウェルビーイングに影響を与える意思決定に関わ

る権利を有している。また、患者やその家族は当事者

としての知識を有しており、政策や意思決定に資する。

そのため、ケアやその成果の質を向上させることがで

きる。意思決定過程に参画した患者は、その決定が合

理的である限り、決定を受容しやすくなるだろう。の

みならず、参画によって力をつけた患者はよりセルフ

ケアに関心を持ち、より健康資源の利用に責任を持つ

ようになると考えられる。特にこの領域では、患者数

が少ないため疫学的アプローチを適用できない場合が

多く、患者・家族・介護者などから生活実態を聞くこ

とに価値がある。例えばプライマリーエンドポイント

の設定やスケーリングに際しては、患者視点からのコ

メントが重要である。代替医薬品がない場合もあるた

め、リスクとベネフィットのバランスが一般医薬品の

考えとは異なり、その点も当事者らに聞くべきことは

多く、患者参画に十分な意義がある。 
	 ここでポイントは、患者はそれぞれ個人として研究

開発や政策プロセスにおける意思決定に参画するばか

りではないということである。OD の社会的ライフサ
イクルを考えれば、OD 指定、治験や販売承認、市販
後調査などの各フェーズにおいて患者からのインプッ

トが期待されるが、各患者の能力や関心は異なるので、

一人ですべてを担うよりも、患者会や患者支援団体な

どの組織化を通じて、特定のフェーズに注力したり、

あるいは、ライフサイクル全体を俯瞰して適宜インプ

ットを行ったりするといった戦略が望まれる。 
	 患者は医療におけるユニバーサルアクセス、選択、

そして質のケアを大事な価値だと見る（Bombard et al. 
2011）。患者の参画は、研究者や政策立案者、医者など
とは異なる第 4 のエビデンスとしての経験的知識をも
たらすという議論があるなかで（Gough 2007; Head 
2010; cf. Britten et al. 2015）、HTAにおける患者の視点
はそうしたエビデンスの（しかも性質の劣る）一つと

して見るのではなく、質的に異なる見識であるとする

主張もある。そこでは、ステークホルダーが一堂に会

する場において、彼らのストーリーが他のステークホ

ルダーに与える影響を重視する（Staley & Doherty 
2016）。これは医療におけるナラティブの尊重という系
譜に連なる（斎藤 2012）。HTAがエビデンスに基づく
医療（EBM）や費用対効果評価（CEA）という出自に
囚われている限り、患者参画が道具的で表層的に終わ

る危うさを常に意識しておかなければならない。 
 
5. 患者から市民へ  

	 日本における HTAは揺籃期にあり、EBMや CEA
に対する理解も覚束ない現状では、社会的・倫理的

課題の考慮や患者参画などは性急すぎるのかもしれ

ない。だが OD研究開発や希少・難治性疾患患者を

取り巻く課題を考えれば、順を追ったキャッチアッ

プという余裕もなく、また、必要性もない。「評価」

や「エビデンス」といった耳の痛い言葉を取り入れ

る機会に乗じて、それらの含意をいったん広げてみ

せることが必要である。隣接領域であるELSIやpTA
ではまさにこうした取り組みを続けてきたのだから、

少なくとも研究としては相互の知見や方法論を活用

し、領域間を架橋していく姿勢が重要であろう。 
	 ことに、ODという議題は HTAと ELSI、pTAを
横断する試みとしてふさわしい。OD 分野における
HTAの議論は、第 2レベルの議論にとどまらない。
というより、国内においてはそもそも、OD は少な
くとも公的には HTAの対象にされていない。ODに
対しては、患者視点からのエンドポイントの設定や、

適切な検討に基づく薬価の決定、一般疾患とは異な

るリスクとベネフィットの比較考量などが必要とな

り、このために患者参画は非常に重要であり、かつ、

重きを置かれるべきである。ただ、希少疾患領域は

難病法や ODに関する各種制度で保護されていると
はいえ、一般疾患との関係において適切な創薬研究

開発の発展や公費負担のあり方を考える上で、一般

市民の関心や理解を促していくことは必須であろう。

そのため、患者参画に閉じず、アドレシーとしての

幅広い国民をどのように議論に巻き込むかも大事な

論点となる。第 1レベルの患者参画においてはELSI、
第 3レベルの市民関与として pTA、第 2レベルのエ
ビデンス構築として HTA。それらを適切に組み合わ
せることが、OD に対する社会的ライフサイクル・
アプローチの目標である。 
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