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PMDAにおけるRWD活用の検討体制

研究支援・
推進部

医療情報

活用部

次世代評価手法
推進部

審査

部門

安全対
策部門

e-study 
database

MID-NET 
etc.

●品目横断的解析・疾患
モデル構築、M＆S手法
の研究

●リアルワールドエビ
デンスに基づく承認
申請データの評価

●NDB、MID-NETⓇ等の
医療情報を活用した薬剤
疫学調査、安全対策手法
の研究
●MID-NETⓇの運営管理

●科学委員会

●横断的基準作成等PT
（CIN対応WG）
●ホライゾンスキャニング
●包括的連携協定
●研究の管理・推進

• 調査計画、結果解釈の支援
• 安全対策課題に応じた薬剤
疫学調査 など

• 調査計画、結果解釈の支援
• 承認審査課題に応じた薬剤疫学調査 など

• 高度な解析技術や解
析結果解釈の支援

• 疾患領域の特徴を踏
まえたモデル構築
など

• 品目横断的解析結果に基づく安全対策
• 安全性マーカーの探索 など

レギュラトリーサイエンスセンター
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＜クリニカル・イノベーション・ネットワーク（ＣＩＮ）推進プロジェクトへの参画＞

医薬品・医療機器等の開発へのレジストリの活用

医薬品・医療機器等の開発費高騰
アンメットニーズへの対応

医薬品・医療機器等の開発や製造販売後の

情報収集へのさらなる活用が期待されている

市場調査
治験実施可能性の調査
治験への患者リクルート
治験計画の作成

治験等の外部対照としての活用
承認申請時の資料

製造販売後調査・安全対策への活用
再審査（製造販売後情報の評価）申請時の資料

H27年度厚生労働科学特別研究事業（武田班）報告書より一部改変

通常の治験実施が
困難な領域 等
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承認審査における自然歴データ活用の事例

医薬品製造販売承認

販売名:一般名 承認年月 効能又は効果 レジストリ（RWD）

マイオザイム点滴静注用：

アルグルコシダーゼ アルファ
（遺伝子組換え）

2007.4 糖原病Ⅱ型
米国におけるレトロスペクティブなコホート
研究の自然歴データ（生存率）を外部比
較対象として利用

ノバスタンHI注、スロンノンHI
注：アルガトロバン水和物

2011.5 ヘパリン起因性
血小板減少症2型

治験実施施設において、抗トロンビン薬を
使用しなかったHIT2型患者のデータをレト
ロスペクティブに収集し、外部比較対象と
して利用

プログラフカプセル：
タクロリムス水和物

2013.6
多発性筋炎・皮膚
筋炎に合併する間
質性肺炎

本邦におけるレトロスペクティブなコホート
研究の自然歴データ（生存率）を外部比
較対象として利用

ストレンジック皮下注：
アスホターゼアルファ

2015.8 低ホスファターゼ症
米国におけるレトロスペクティブなコホート
研究の自然歴データ（生存率）を外部比
較対象として利用

平成27年度厚生労働科学研究費補助金（厚生労働科学特別研究事業）「国立高度専門医療研究センター（ナショナルセンター）等に
おいて構築する疾患登録システム（患者レジストリ）を基盤とした、新たな治験・臨床研究の推進方策に関する研究」分担研究報告書
「治験対照群としての疾患登録情報の活用について」より引用、一部改変
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•ランダム化比較試験が困難な場合の対照群データ等 → 承認申請の評価資料

•製造販売後調査 → 再審査申請の評価資料

• 21 st Century Cures Act Real World Evidence Program （米国）
• ICH GCP Renovation
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＜クリニカル・イノベーション・ネットワーク（ＣＩＮ）推進プロジェクトへの参画＞

リアルワールドデータ（ＲＷＤ）活用に向けて

患者レジストリ・データの活用（目指す将来像）

E8「臨床試験の一般指針」の近代化
E6「医薬品の臨床試験の実施の基準（GCP）」の包括的見直し

検討体制

国際的な動向 ～規制判断へのRWD活用の方向性～

PMDA 厚生労働省 AMED方針確認等 協力・調整

CIN対応WG

協
力

臨床試験デザイン・疫学
手法の検討
信頼性基準の検討
データ収取項目等の検討
利活用に関する相談制度

横断的研究班

レジストリ構築研究班(FY2016-2018）

林班(FY2016－2018) ：データ信頼性基準、試験デザイン等
武田班(FY2016－2018)：倫理面（同意、個人情報の取扱い等）に関する課題等
國土班(FY2017－2019)：国内レジストリの整理・検索システム構築等
中村班(FY2018－2020)：新たなデータソースの規制上の利用と国際調和の課
題等
安藤班(FY2018－2020)：レジストリデータの解析時における留意点等
柴田班(FY2019－2021)：レジストリのQMS、他のDBとの連携、統計的方法論
の整理等

筋ジストロフィー（国立精神・神経医療研究センター：Remudy）
筋萎縮性側索硬化症（名古屋大学：JaCALs）
がん希少フラクション（国立がん研究センター：SCRUM-Japan）
脳神経外科学会データベース（日本脳神経外科学会）
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相談の種類 内容

レジストリ活用相談
（医薬品・再生医療等製品・医療機器）
＜信頼性保証担当部署＞

医薬品等の承認申請又は再審査・使用成績評価申請への利活用を前提とし
た計画の考え方及びその際のレジストリの質向上及び信頼性確保のための
一般的な考え方の助言を実施

レジストリ使用計画相談
（医薬品・再生医療等製品）
＜審査担当部署＞

医薬品・再生医療等製品の承認申請又は再審査申請において、個別品目
の有効性及び安全性の評価にあたり、レジストリを活用したい場合に、当該
レジストリの使用計画について、活用目的に即した使用の妥当性及び評価
項目の充足性等について指導及び助言を実施

レジストリ信頼性調査相談
（医薬品・再生医療等製品・医療機器）
＜信頼性保証担当部署＞

レジストリを用いた承認申請又は再審査・使用成績評価申請を予定している
医薬品等の個別品目について、申請前又は製造販売後調査等開始前にそ
のレジストリの信頼性について確認及び助言を実施

レジストリ保有者に対する個別品目の開発に係らない相談（レジストリ活用相談）は、3件実施
個別品目のレジストリ利活用に関する相談について、医薬品は7件実施、医療機器は3件実施

リアルワールドデータ（RWD）活用に向けたPMDAの取組み

レジストリに関する新たな相談枠の設置（2019年度より試行的に開始）
レジストリ保有者に対しては、個別品目の開発に係らない、承認申請などへのレジストリの利活用
を前提とした計画の考え方やレジストリの信頼性確保のための一般的な考え方を助言
開発企業等に対しては、レジストリを用いた、個別の開発品目の承認申請などに向けた助言

相談実績（2019年4月～2020年1月末）
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医療情報のデータベース等を用いた医薬品の安全性評価における薬剤疫学研究の実施に関す
るガイドライン（H26.3.31）
GPSP省令の改正（H30.4.1） 製造販売後データベース調査を明記
製造販売後の医薬品安全性監視における医療情報データベースの利用に関する基本的な考え
方について (H29.6.9)
製造販売後調査等の実施計画の策定に関する検討の進め方について(H30.1.23)
製造販売後データベース調査実施計画書の記載要領(H30.1.23)
製造販売後データベース調査における信頼性担保に関する留意点について (H30.2.21)
医療機器の製造販売後データベース調査における信頼性担保に関する留意点について
(H30.12.19)
医薬品の製造販売後データベース調査における信頼性担保に関する留意点に係る質疑応答集
（Q&A）(R1.6.19)
製造販売後データベース調査で用いるアウトカム定義のバリデーション実施に関する基本的考え
方（案）（R1.6.26パブコメ）

承認申請等におけるレジストリ活用に関する基本的考え方
承認申請等におけるレジストリの活用に関する信頼性担保に関する留意点

R元年度に素案を作成し、専門家等との協議を経てR2年を目標に公表

RWDの利活用に関連するガイドライン等

リアルワールドデータ（RWD）活用に向けたPMDAの取組み

ＰＭＤＡにおける対面助言での経験や海外の調和も考慮しながら、レジストリデータを承認申請等
に活用するための基本的な考え方、及び信頼性担保に関する留意点に関するガイドラインを作成
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1. 臨床試験計画時における実施可能性の調査等

2. 臨床試験の外部対照としての承認申請における有効性及び
／又は安全性の評価

3. レジストリに評価対象となる医薬品等のデータが含まれる
場合の承認申請における有効性及び／又は安全性の評価

4. 製造販売後における安全性及び／又は有効性の評価

承認申請等におけるレジストリの活用に関する
基本的考え方（案）の概要

レジストリの活用方法として以下を想定

患者集団

評価期間

自然歴研究のタイプ（前向き、後向き）

主に上記2.と3.の承認申請への活用を想定して、以下の
観点について、基本的な考えや留意点などを整理したもの

評価項目

統計手法

など
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承認申請資料
レジストリ
保有者

申請者（レジストリ利活用者）医療機関Ａ

医療機関Ｂ

医療機関Ｃ

データ収集にかかる倫理的配慮
データ収集の取り決め
レジストリ運営にかかる組織体制
システムの構築・管理
データの品質管理・保証
記録の保存 など

契約
受領したデータの品質確認
統計解析
承認申請資料の作成
記録の保存 など

承認申請等におけるレジストリの活用に関する
信頼性担保に関する留意点（案）の概要
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臨床研究中核病院でのデータ品質管理・標準化等の体制を整備し、医薬品、医療機器
等の研究開発拠点である臨床研究中核病院でのリアルワールドデータ活用を推進

医療情報活用部において、臨床研究中核病院から2018年度は5名、2019年度は4
名の出向者をPMDA特任職員として受け入れ、MID-NETⓇの手法を活用したデータ
ベース構築に関する業務を実施できる人材の育成に取り組んでいる

臨床研究中核病院におけるデータベース構築への協力

医薬品データベース活用相談 2020.4～

データベース事業者を対象として、医薬品の承認申請又は再審査申請へのデータベー
ス（使用目的（承認申請・再審査申請）及び対象となる疾患領域が想定されているもの）
の利活用を前提とした計画の考え方及びその際のデータベースの質向上及び信頼性
確保のための一般的な考え方の助言を行う

より具体的な品質・信頼性確保の相談（「レジストリ信頼性調査相談」に相当する内容の
相談）は、今後、「データベース信頼性調査相談（仮称）」を新設し対応する予定。

リアルワールドデータ（RWD）活用に向けたPMDAの取組み

医療情報の活用促進（CINとMID-NETの連携）

9



Pharmaceuticals and Medical Devices Agency

2019年度 2020年度

レジストリデータを承認申請等へ活用する際の
考え方のガイドライン案の素案作成

レジストリデータを承認申請等へ活用する際の信頼
性を確保するための考え方のガイドライン案の素案作成

レジストリを承認申請等に活用するための
試行的相談の提供

連携・情報共有

AMED横断的研究班
AMED 國土班（FY2017-2019：CIN構想の加速・推進を目指したレジストリ情報統合拠点の構築）
AMED 中村班（FY2018-2020 ：RWD等の新たなデータソースの規制上の利用等と国際規制調和に向けた課題の調査・整理等に関する研究）
AMED安藤班（FY2018-2020：医薬品の開発における品目横断的な臨床試験データ解析及び疾患レジストリデータ解析の活用に関する研究）
AMED 柴田班（FY2019-2021：患者レジストリデータを活用した、臨床開発の効率化に係るレギュラトリーサイエンス研究）

CIN
対応
WG
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今後のスケジュール

MID-
NET 臨床研究中核病院におけるデータベース構築への協力

専門家
等との
協議

パブコメ
↓

ガイドライン

パブコメ
↓

ガイドライン



一般市民による心肺蘇生
消防庁「平成３０年版救急・救助の現況」より

救急隊が病院搬送前のデータを
収集、1ヶ月後転帰を病院が提供
する仕組みのレジストリ

消防庁 平成３０年版 救急・救助の現況 11



関東と関西：２つの大規模レジストリ

Lancet 2007

Circulation 2007

どちらも国際標準の「ウツタインデータ様式」を採用．レ
ジストリの運用は、関東は１年限り、関西は継続中と、そ
れぞれの諸事情により違いがある 12


