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星薬科大学の児玉耕太教授らの研究グループは、名古屋市立大学、立命館大学及び東京科

学大学との共同研究により、希少疾患領域におけるドラッグラグ 注 1）の現状及び研究開発

モデルの変遷を分析し、日本における希少疾患薬のシームレスな開発及び革新的な治療へ

の迅速なアクセスを確保するための方策を検討しました。その結果、希少疾患薬のドラッグ

ラグは規制当局及び産業界の様々な取り組みにより大幅に改善されましたが、近年再び拡

大する懸念が高まっており、その背景には、欧米の新興企業の台頭や医薬品業界の変革に伴

う製薬企業の研究開発戦略の変化があることを明らかにしました。また、ドラッグラグ解消

のためには、日本企業が欧米の新興企業とより早期かつグローバル規模のパートナーシッ

プを積極的に構築し、日本を含む世界同時開発を推進することが重要であることを示しま

した。 

この成果は、2 月 5 日に学術誌『クリニカルファーマコロジー＆セラピューティクス

（Clinical Pharmacology & Therapeutics）』に発表されます。 

【研究成果のポイント】 

 希少疾患は希少性ゆえに社会から見逃されがちであり、大きなアンメットメディカル

二－ズが存在する。日本は長年にわたりドラッグラグに直面しており、近年では医薬品

研究開発の主体が欧米の新興企業へ移行する中、ドラッグラグの拡大が懸念される。 

 米国で希少疾患薬の開発が加速している一方で、日本ではドラッグラグが再び拡大す

る懸念が高まっている。その背景には、欧米の新興企業の台頭や医薬品業界の変革に伴

う製薬企業の研究開発戦略の変化があることを明らかにした。 

 米国では日本に事業基盤を持たない新興企業によって開発される希少疾患薬が増加し

ており、日本企業はこれらの企業から、米国での開発が後期段階に達した薬剤を日本市

場向けに導入し、ブリッジング戦略 注 2）を用いて日本で開発するケースが増加してい

る。この動向がドラッグラグ拡大の主因となっている。 

 欧米の新興企業が日本へ事業拡大する可能性は低く、希少疾患薬のドラッグラグ解消

のためには、日本企業が欧米の新興企業と早期かつグローバル規模のパートナーシッ

プを積極的に構築し、日本を含む世界同時開発を推進することが重要である。 

希少疾患に関する研究開発環境の変化により、 
希少疾患薬のドラッグラグが再拡大していることを示唆 



 

【概要】 

星薬科大学薬学部医療データサイエンス研究室の児玉耕太教授（責任著者、北海道大学客

員教授、立命館大学教授）、蔭山逸行助教と小林由幸客員研究員は、塩谷和昭（名古屋市立

大学）、林永周准教授（立命館大学）、仙石慎太郎教授（東京科学大学）らとの共同研究で、

希少疾患領域のドラッグラグ 注 1）の現状及び研究開発モデルの変遷を分析し、日本におけ

る希少疾患薬のシームレスな開発及び革新的な治療への迅速なアクセスを確保するための

方策を検討しました。 

この結果、米国で希少疾患薬の開発が加速する一方、日本ではドラッグラグが再び拡大す

る懸念が高まっており、その背景には、欧米の新興企業の台頭や医薬品業界の変革に伴う製

薬企業の研究開発戦略の変化があることを明らかにしました。特に、米国で日本に事業基盤

を持たない新興企業によって開発される希少疾患薬が増加する中、日本企業はこれらの企

業から、米国での開発が後期段階に達した薬剤を日本市場向けに導入し、ブリッジング戦略 

注 2）を用いて日本で開発するケースが増加しており、これがドラッグラグ拡大の主因となっ

ていることが明らかとなりました。 

これらの結果から、希少疾患薬のドラッグラグ解消のためは、日本企業が欧米の新興企

業とより早期かつグローバル規模のパートナーシップを積極的に構築し、日本を含む世界

同時開発を推進することが重要であることが示されました。この成果は、近年公衆衛生上

の重大な課題として注目されているドラッグラグの根本的な原因と対処すべき課題を提起

しており、ドラッグラグ解消に向けた重要な一助となることが期待されます。 

研究成果は 2025 年 2 月 5日にワイリー社の学術誌『クリニカルファーマコロジー＆セラ

ピューティクス（Clinical Pharmacology & Therapeutics）』オンライン版に掲載されます。 

 

 

【研究の背景】 

希少疾患は、米国では患者数が 20 万人未満、日本では 5万人未満の疾患と定義されます。

個々の疾患の患者数は少ないものの、世界には約 7,000 の疾患が存在し、全人口の約 5%に

も昇ります。多くは生命を脅かし、また慢性的な衰弱をもたらします。一方、治療選択肢を

有する希少疾患は 5%未満であり、重大なアンメットメディカルニーズが存在しています。 

希少疾患治療薬の開発を促進するため、これまで各国で様々な施策が導入されてきまし

た。日本及び欧米では、希少疾病用医薬品（オーファンドラッグ）指定制度を導入し、開発

者に種々のインセンティブを提供することで治療薬の開発を推進しています。さらに、ゲノ

ミクスやバイオメディカルリサーチ等の進展もあり、希少疾患薬の研究開発は大きく進歩

しており、新興企業がその中心的な役割を担っています。創薬エコシステムの発達を背景に、

過去 10 年間で医薬品研究開発の主体は大手製薬企業から新興企業へと移行しており、米国

で承認された薬剤の約 50%が新興バイオテクによって創製され、大手製薬企業のパイプライ

ンの 66%が導入や M&A を通じて構築されています。 



 

一方、日本は長年にわたりドラッグラグに直面し、公衆衛生に深刻な影響を及ぼしていま

す。ドラッグラグは主に製薬企業の開発戦略に起因しており、特に日本が国際共同治験に組

み込まれるか否かが影響しています。厚生労働省及び医薬品医療機器総合機構（PMDA）は国

際共同治験の推進や承認審査の迅速化等を図り、ドラッグラグは大きく減少しました。しか

し、米国やドイツと比較して日本の国際共同治験への参加率は依然として低水準に留まっ

ており、さらに近年、研究開発の主体が欧米の新興企業へ移行する中、日本での希少疾患薬

の開発及びドラッグラグに及ぼす影響が懸念されています。 

この状況を踏まえ、児玉教授のチームは希少疾患領域におけるドラッグラグの現状及び

関連因子、並びに研究開発モデルを分析し、日本における希少疾患薬のシームレスな開発及

び革新的な治療への迅速なアクセスを確保するための方策を検討しました。 

 

【本研究の成果】 

様々な政策及び技術革新等により、米国では 2018 年以降、希少疾患薬の承認数が増加し

ており、それに伴い日本で未承認及び未開発の薬剤が急増していました。日本での希少疾患

薬のドラッグラグは規制当局及び産業界の様々な取り組みにより大幅に短縮し、2018 年ま

でに全ての新薬、さらに欧州と同程度（195 日）まで短縮しました。しかし、2019 年以降、

再び増加傾向にあり（261 日）、さらに近年米国で承認された薬剤の 22%が日本では未だ開発

中であり、ドラッグラグが再び拡大する懸念が高まっています (図 1)。その背景には、欧

米の新興企業の台頭や医薬品業界の変革に伴う製薬企業の研究開発戦略の変化がありまし

た。 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

外資系大手製薬企業は、かつては日本に対して地域特化型の開発戦略（ブリッジング戦略）

を適用していましたが、2014 年頃から効率的な開発と競争優位性の維持を目的に方針を大

きく転換し、積極的に日本をグローバル開発 注 3）に組み込むようになりました（図 2A）。こ

希少疾患薬 米国承認年 
(日本で承認済み又は開発中の薬剤数) 

図 1 日本での希少疾患薬の開発戦略の動向とドラッグラグとの関連 
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の変化により、ドラッグラグの短縮に大きく寄与しました。この開発戦略の変化はパイプラ

イン戦略 注 4）とも密接に関連しており、近年特に新薬候補の主要な獲得手段となっている

導入戦略を、後期開発段階の薬剤から早期開発段階の薬剤のグローバルライセンス取得に

シフトさせたことで、開発戦略の選択がより柔軟になり、グローバル開発が一層強化されま

した（図 2B）。 

一方、日本企業は、米国で日本に事業基盤を持たない新興企業によって開発される希少疾

患薬が増加する中、これらの企業から、米国での開発が後期段階に達した薬剤を日本市場向

けに導入し、ブリッジング戦略を用いて日本で開発するケースが増加していました（図 2A、

図 2B）。この動向がドラッグラグ拡大の主因となっていました。 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

欧米の新興企業が今後日本へ積極的に事業拡大する可能性は低いことから、希少疾患薬

のドラッグラグ解消のためには、日本企業が欧米の新興企業と早期かつグローバル規模の

パートナーシップを積極的に構築し、日本を含む世界同時開発を推進することが重要であ

ることが明らかとなりました。また、希少疾患薬のほとんどが海外の企業やアカデミアによ

って創薬されており、日本国内において強固な創薬エコシステムを構築し、世界中の希少疾

患薬に対するアンメットメディカルニーズに応えることの重要性が示唆されました。 

 

【今後の展望および波及効果】 

高いアンメットニーズにも関わらず、日本では希少疾患薬のドラッグラグが再び拡大す

る懸念が高まっています。本研究ではドラッグラグに関わる要因、希少疾患に対する主要

な研究開発モデルをその背景を含め網羅的に分析し、エビデンスに基づき対処すべき複数

の課題を提起しています。ドラッグラグについては、昨年まで厚生労働省の「創薬力の強

化・安定供給の確保等のための薬事規制のあり方に関する検討会」において、その対策が

活発に議論され、実行段階に移行しています。これらの改革とともに、本研究の成果がド

ラッグラグ解消に向けた重要な一助となることを期待しています。 
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 図 2B 導入時点での米国開発ステージ（開発企業別） 

外資系企業 日本企業 

承認 
申請 
第 3 相 
第 2 相 
第 1 相 
非臨床 

開発後期 

開発初期 

Pearson カイ二乗検定 

希少疾患薬 米国承認年 
(日本で承認済み又は開発中の薬剤数) 

図 2A 日本での希少疾患薬の開発戦略の変化（開発企業別、導入品） 
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【論文タイトル】 

Evolving Research and Development Landscape for Rare Diseases: Growing Concerns 

over Orphan Drug Lag in Japan 

変革する希少疾患治療薬の研究開発：拡大するオーファンドラッグラグ 
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【用語説明】 

注1） ドラッグラグ 

他国と比べた日本での医薬品承認の遅れ。日本において治療上重要な医薬品が利用できな

い状況が生じるなど医療上の重大な問題とされている。 

注 2）ブリッジング戦略 

日本で小規模な臨床試験を実施し、日本人と非日本人の治療反応性の類似性を証明するこ

とで、海外で実施された第 3相試験（検証試験）の成績を日本での承認申請データとして活

用する戦略と定義。一般に、海外の第 3相試験の良好な結果を確認した後に日本での開発が

開始されるため、他国に比べて日本で承認申請が遅延しドラッグラグが拡大する。 

注 3）グローバル開発 

日本を含む複数の国と地域が協力し、第 3相試験（検証試験）を国際共同治験として実施す

る戦略と定義。この戦略は各国での承認申請に必要な臨床試験データが同時に得られるた

め、地域横断的な同時申請が可能となり、ドラッグラグの減少に寄与する。 



 

注 4）パイプライン戦略 

新薬候補となる薬剤を獲得するための戦略であり、大きく 3 つに分類される：自社での創

薬、他社からの導入（薬剤買収を含む）、企業合併・買収（M&A）。これらの戦略を組み合わ

せることで、製薬企業はパイプラインの強化と開発リスクの分散を図る。 
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<研究に関すること> 

星薬科大学薬学部・医療データサイエンス研究室 
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