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Ⅰ．はじめに 

今年5月に医薬品医療機器等法の改正法1が公布され、リアルワールドデータ（RWD）2の薬事申

請及び安全対策への利活用が明確化された。今年1月に公表された「薬機法等制度改正に関すると

りまとめ」によると、薬事申請への利活用に関しては、「ドラッグ・ラグやドラッグ・ロス解消に

向けた創薬環境・規制環境の整備」に向けた対応の一つと整理されており、「ランダム化比較試験

による厳密なエビデンスの重要性に留意した運用や、信頼性確保に向けた継続的な取組を前提に、

臨床開発の効率化にも資するよう」承認申請時の添付資料の規定が見直された。他方、安全対策へ

の利活用に関しては、「医薬品等の品質確保及び安全対策の強化」に向けた対応の一つと整理され

ており、「リアルワールドデータを活用し、より長期間の調査を実施したり、当該製品を使用して

いる患者と使用していない患者を比較する調査を実施したりすることも有用である」として、「リ

アルワールドデータのみによる再審査または使用成績評価の申請が可能であることを明確化す」る

ために、当該申請時の添付資料の規定が見直されたものである。 

ただ、薬事申請へのRWDの利活用に関しては、改正法の国会審議において、「医薬品の承認申請

において有効性・安全性の評価資料は臨床試験成績（ランダム化比較試験）を提出することが原則

であり、RWDのみによる申請を認めるべきでない」との意見があり、衆参両議院において、①本改

 
1 医薬品、医療機器等の品質、有効性及び安全性の確保等に関する法律等の一部を改正する法律（令和７年法律第 37

号）。RWD の薬事申請の利活用は、第 14 条第 3 項、第 23 条の 2 の 5 第 3 項及び第 23 条の 25 第 3 項に、RWD の安全

対策への利活用は、第 14 条の 4 第 5 項、第 23 条の 2 の 9 第 4 項及び第 23 条の 29 第 4 項にそれぞれ関係する。 

2 「薬機法等制度改正に関するとりまとめ」において、RWD は、「実臨床の環境において収集された、患者の実際の健

康状態や医療情報、治療経過等の安全性・有効性の評価に活用できる電子的データ」と説明されている。 

https://www.aplawjapan.com/professionals/iku-sasaki
https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001371285.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/11120000/001371285.pdf
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正後も、薬事承認申請に際して添付する資料は、原則として、臨床試験の試験成績に関する資料で

あることに変わりないことを確認すること、②適合性及び品質が適切なレベルで担保されたデータ

ベースの構築とRWDの利点と限界を十分に踏まえた基準の確立等が必要であり、RWDのみに基づ

く薬事承認は慎重に検討すること、という附帯決議がなされた3。 

このように医薬品医療機器等法上、RWDの薬事申請及び安全対策への利活用が明確化されたが、

今般の改正以前からRWDを用いた承認申請、再審査申請は行われている。本ニューズレターでは、

関連する各種通知及びガイドラインを改めて概観し、RWDの活用事例について概説する。 

 

Ⅱ．RWDの利活用のためのPMDAの取組 

1. RWD WG4 

医薬品医療機器総合機構（PMDA）は、RWDの利活用の推進のための意見交換ワーキンググルー

プ（RWD WG）を設置し、2021年4月から2024年9月まで、レジストリやデータベース等のRWDに

関する課題を包括的に取り扱い、医薬品や医療機器等の開発段階から製造販売後における安全性監

視活動までライフサイクルを通じたRWD活用に関する基本的考え方及び信頼性の担保に関する考え

方の検討を行った。RWD WGは、外部対照に関する留意事項、RWDを承認申請等に活用する際の

手続き上の留意事項、製造販売後DB調査の活用促進に係る課題を整理してガイダンスを発出すると

共に、相談を通じて得た知見をQAとして一般化して情報発信を行った。 

2. RWD 関連通知等の概観 

RWD WG の成果物を含め、2025 年 11 月時点の主な RWD 関連通知等は次のとおりである5。 

 
3 令和 7 年 6 月 4 日厚生科学審議会医薬品医療機器制度部会の資料 1「医薬品、医療機器等の品質、有効性及び安全性の

確保等に関する法律等の一部を改正する法律の概要等について」の 19～20 頁 

4 RWD WG の詳細は PMDA のサイトを参照して頂きたい。 

5 RWD 関連通知等は PMDA のサイトに整理されて掲載されている。 

https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/cross-sectional-project/0021.html
https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/standards-development/guidance-guideline/0008.html
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出典：医療等情報の利活用の推進に関する検討会（第 4 回）資料 6 の 3 頁より抜粋 

日本製薬工業協会（「製薬協」）医薬品評価委員会臨床評価部会の継続課題対応チームが2025年

5月に公表した「日米におけるRWD/RWE利活用に関連するガイダンスの比較」は、2024年11月ま

でにFDA及びPMDAから発出されたRWD/RWEに関連する各々12のガイダンスを対象に、各ガイダ

ンスの内容をICH-M14及びICH-E6 (R3) Annex2の構成要素を参考に定義されたサブカテゴリ毎に3段

階で評価し、相互比較するもので興味深い。PMDAのガイダンスは、全体としてほぼ全てのサブカ

テゴリをカバーしているものの、FDAのガイダンスと比べると、記載粒度の点で課題を課題として

記載するにとどまり、その解決のために必要な参考情報が少ない傾向があると評価されている6。 

3. RWD を取り扱うステークホルダーの支援 

PMDAは、企業、アカデミア、データベース事業者、レジストリ保有者を対象に、RWDの利活用

に関する対面助言を行っている。主に企業を対象とする相談枠として、レジストリ使用計画相談

（医薬品/再生医療等製品）、疫学調査相談（医薬品）、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）、データベース信頼性調査相談（医薬品）が提供されている。RWDの信

 
6 対象のガイダンス、サブカテゴリ、対比結果等の詳細は原資料の表 1、2 及び 4 等を参照して頂きたい。 

https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/CL_202505_KT9.html
https://www.jpma.or.jp/information/evaluation/results/allotment/eo4se3000000bjin-att/CL_202505_KT9.pdf
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頼性の担保方法は、レジストリやデータベースの特徴によって異なり、また、信頼性のレベルは利

用目的等をふまえて個別に判断する必要があることから、PMDAは、RWDの利活用の検討段階から

早期に相談を申し込むことを強く推奨しており、説明会等を通じて周知を図っている。 

 

III．薬事申請におけるRWDの利活用 

1. 利活用事例 

PMDAは、2019年から2024年にかけて8医薬品の薬事申請にRWDが外部対照群として用いられた

ことを報告している。 
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出典：Asano, et.al, “PMDA Perspective on Use of Real‐world Data and Real‐world Evidence as an External 

Control: Recent Examples and Considerations.” Clinical Pharmacology and Therapeutics, Vol.117 No.4 (April 

2025)（「本論文」）の 911 頁の Table 1 を抜粋 

外部対照群（EC）としてRWD/RWEを利用した事例の大半は希少疾病関連である。本論文の中で

PMDAは、希少疾患はRWD/RWE活用の主要領域の一つとなり得ると述べている。その理由は、薬

剤のベネフィット/リスク評価における最も標準的な手法である無作為化比較臨床試験の実施は、

臨床試験対象患者数の制限や代替療法のない患者への非治療という倫理的懸念から、一般的に困難

だからと説明される。この観点から、提出されたRWD/RWEはサンプルサイズが小さくとも科学的

根拠の精度と堅牢性を相対的に高めるため、医薬品承認審査において有用であったと述べている。 

他方、PMDAは、上記の事例で共通して認められる限界として、RWDが少数の患者からのみ入手

可能であった点を挙げている。この場合、交絡因子の調整が不完全になるため、RWDを用いたEC

と臨床試験データを用いた薬剤との証拠の比較が困難であるという。かかる状況は、希少疾患の

RWDで特に顕著であるため、希少疾患患者におけるRWDを集中的に蓄積するレジストリの構築

や、ベイズ的アプローチを用いた革新的な臨床試験デザインの積極的活用など、更なる取組みが必

要であるとしたうえで、測定不能な交絡因子がデータ評価に及ぼす影響も、一般的に考慮すべきと

述べている。 

2. RWDを外部対照として利用する場合に参照すべきガイドライン 

医薬品等の開発においてランダム化比較試験が困難な場合等にレジストリをECに用いる場合に考

慮すべき内容は、「『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』について」

（令和3年3月23日付け薬生薬審発0323第1号・薬生機審発0323第1号）に記載されている。 

また、本論文の”PMDA’S CONSIDERATIONS FOR UTILIZING RWD/RWE AS EC”のセクションに、

RWDをECとして用いる際の留意事項が記載されているが、その内容は、PMDAが2025年3月24日に発

出した事務連絡「『外部対照試験に関する留意事項』について（Early Consideration）」（「本事務

連絡」）に反映されている。本事務連絡は、上記「…基本的考え方」に示された内容の補足を含

み、ECとして様々なデータソースを用いた外部対照試験に関する留意事項を整理している。 

他方、ECとして利用するRWD等の信用性担保の考え方については、「『レジストリデータを承認

申請等に利用する場合の信頼性担保のための留意点』について」（令和3年3月23日付け薬生機審発

0323第2号）を参照すべきである。 

 

 

https://ascpt.onlinelibrary.wiley.com/doi/10.1002/cpt.3540?af=R
https://ascpt.onlinelibrary.wiley.com/doi/10.1002/cpt.3540?af=R
https://ascpt.onlinelibrary.wiley.com/doi/10.1002/cpt.3540?af=R
https://www.pmda.go.jp/files/000239821.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000274653.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000239820.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000239820.pdf
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IV．市販後安全対策におけるRWDの利活用 

1. 医療情報データベース ― MID-NETとNDB ― 

MID-NETは、医療機関等及び製薬企業からの副作用報告等の限界を補い、薬剤疫学的手法による

医薬品等の安全対策を推進することを目的として構築された、全国9拠点31の協力医療機関が保有

する電子カルテ（オーダリング、検査結果等を含む）、レセプト（保険診療の請求明細書）及び

DPC（入院費用の包括評価制度）の各種データの利用が可能な医療情報データベースであり、安全

対策業務の一環としてPMDAが管理運営している。MID-NETの特徴として、830万人超（2024年12

月時点）のビッグデータが解析可能であることに加え、以下の4点が挙げられる。 

➢ 電子カルテデータに加え、レセプトデータ及びDPCデータ等の電子診療情報が格納されている

ため、患者背景を含む多様な情報を得ること、臨床検査値の変動を捉えることが可能である。 

➢ 格納されるデータは定期的に自動更新されるため、ほぼリアルタイムでの情報を利活用するこ

とが可能である。 

➢ システム及びデータの信頼性は、協力医療機関が保有する病院情報システムとMID-NETに格納

されているデータの件数及び内容の比較、必要なデータが正確に統合データソースから抽出さ

れ、データセンターに送信されていることの確認等により担保されている。 

➢ 協力医療機関は大学病院が中心となっており、急性期の患者を対象とすることが可能である。 

レセプト情報・特定健診等情報データベース（NDB）を活用した薬剤疫学調査に基づく安全性評価も

行われている。NDBは、①匿名レセプト情報（診療報酬明細書）と②特定健診・特定保健指導から構成

され、悉皆性、症例数においてMID-NETに勝るが、格納されるのはレセプトデータのみである。 

 MID-NET NDB 

種類 病院情報システムデータ 
医療保険のレセプト情報＆特定健診・

特定保健指導情報 

提供元 協力医療機関（9 拠点 31 病院） 審査支払機関、保険者 

規模 約 830 万人（2024.12 時点） 全国民 

利用

可能

なデ

ータ 

レセプト 〇 〇 

DPC 
〇（約 360 の臨床検査項目の 

結果値を含む。） 
× 

電子カルテ 〇 × 

出典：第 20 回 医薬品等行政評価・監視委員会資料 3「市販後安全対策に係るリアルワールドデータの活

用」の 9 頁の表を基に作成 

https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/001512457.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/001512457.pdf
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2. RWDを用いた市販後安全対策の内容 

RWDを用いた市販後安全対策には次のようなものがある7。 

 

出典：医療等情報の利活用の推進に関する検討会（第4回）資料6の7頁より抜粋 

例えば、「新たな注意喚起」に挙がっている「ペグフィルグラスチム投与と血小板減少との関

連」は、抗がん剤治療中の患者にG-CSF製剤8を投与した際の血小板減少に関する副作用報告が集積

したのを受け、G-CSF製剤と血小板減少との関連性を検討するため、MID-NETを活用したNested 

case control調査を実施した結果、血小板減少が認められた2-7日前にペグフィルグラスチムの処方

があった患者では、G-CSF製剤の処方がない患者と比較して、血小板減少リスクが有意に増加する

ことが判明し、注意喚起（添付文書改訂）につながったと説明されている9。 

また、「現在の安全対策の適切性確認」に挙がっている「DAA（C型肝炎直接型抗ウィルス薬）

の製剤別の腎機能障害リスク」は、DAA投与後の腎機能障害に関する有害事象の注意喚起につい

て、添付文書の記載状況に差異があり、DAAによる腎機能障害がクラスエフェクトかどうか明らか

ではなかったところ、MID-NETを活用してDAAの治療パターン別に腎機能検査値異常の発現率を算

 
7 「『医薬品安全性監視における医療情報データベースの活用とその事例』について」（令和 5 年 6 月 9 日付事務連絡、

厚生労働省医薬・生活衛生局審査管理課・医薬安全対策課）は、医薬品安全性監視における医療情報 DB の活用促進を目

的に、医療情報 DB の活用事例を踏まえて、その活用目的及び一般的な留意事項を取りまとめたもので、別添に具体的な

活用事例が整理されている。 

8 顆粒球コロニー形成刺激因子製剤。骨髄中の顆粒球系（特に好中球）の分化・増殖の促進作用を示し、がん化学療法等

によっておこる好中球減少症に対して用いられる。 

9 「医薬品安全性評価への RWD 活用に関する取組み」宇山佳明氏（独）医薬品医療機器総合機構 (PMDA)資料 8,頁を参

照。なお、次の段落は同 9 頁を参照。 

https://www.pmda.go.jp/files/000246176.pdf
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出し、腎機能障害リスクを比較した結果、リスク上昇が認められたものにはいずれも重大な副作用

の項等で注意喚起済みであり、安全対策措置が適切に実施されていたことが確認されたと説明され

ている。 

「安全対策措置効果評価」に挙がっている「腎機能障害患者でのメトホルミンの安全性（乳酸ア

シドーシスなど）」は、メトホルミン製剤について、2019年6月18日付けの注意事項等情報の改訂

により、禁忌とされていた中等度の腎機能障害患者（30 < eGFR10 < 60）への投与が可能となった

ところ、注意事項等情報の改訂による実臨床における影響を評価することを目的に、MID-NETを活

用して改訂前後の時期におけるメトホルミン製剤の処方実態及び乳酸アシドーシスの発現状況を調

査した結果、改訂後もメトホルミン製剤の安全性に新たな懸念は認められなかった。この調査結果

を考慮事項の一つとし、本剤の適正使用に関する情報提供及び発現状況の変化等のモニタリングを

引き続き継続することを前提に、再審査終了以降も継続していた医薬品リスク管理計画に基づく追

加のリスク最小化活動を不要として差し支えないと判断したと説明されている11。 

「新たな安全性シグナルの検出・強化」は、曝露医薬品（調査対象品目）が処方された患者にお

けるアウトカム（①肝機能検査、②腎機能検査、③血球検査、④その他（間質性肺炎のバイオマー

カー等の臨床検査値の異常）の発現率を、対照医薬品が処方された患者におけるアウトカムの発現

率と比較する調査、「早期安全性シグナルモニタリング」に関するものである。「シグナル検出」

は、条件付き承認制度、緊急承認制度及び特例承認制度が適用される新有効成分含有医薬品、並び

に先駆的医薬品の指定を受けた新有効成分含有医薬品を対象とし、「シグナル強化」は、早期安全

性シグナルモニタリングにおいて評価可能な有害事象について、副作用報告等により安全性のシグ

ナルが既に認められている医薬品を対象としている12。 

3. 承認品目における製造販売後データベース調査の実施状況 

再審査申請の際にRWDを用いた添付資料が添付される品目について製造販売承認日を基準に集計

した表は次のとおりである。 

 

出典：第20回 医薬品等行政評価・監視委員会資料3「市販後安全対策に係るリアルワールドデータの活用」

の18頁 

 
10 推算糸球体濾過量（eGFR[mL/min/1.73m2]） 

11 「医療情報データベースの活用促進のための規制当局としての取り組み」PMDA 資料 7 頁参照。 

12 詳細は PMDA の「早期安全性シグナルモニタリング」のサイトを参照して頂きたい。 

https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/001512457.pdf
https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/001512457.pdf
https://www.pmda.go.jp/files/000268256.pdf
https://www.pmda.go.jp/safety/surveillance-analysis/0049.html


 

©Atsumi & Sakai 2025 

9 

 

V．おわりに 

2025 年 10 月 17 日付で弊職が配信したニューズレター「医療分野におけるデータ利活用の現状

と今後の取組」の最後に述べたとおり、同年 9 月から内閣府が開催する「医療等情報の利活用の推

進に関する検討会」において、医療等情報の利活用の基本理念、制度枠組み等を含む全体像が検討

されており、同年 11 月までに 5 回開催され、ヒアリングと意見交換がなされている。第 4 回の検

討会では、PMDA が、「薬事規制における申請資料の評価・実際の活用・情報基盤の運営を担う立

場から」「医療等情報の利活用を推進する上で考慮すべき重要な要素と制度設計の際にご配慮いた

だきたい点」を提示しており、「承認申請や再審査申請に利用されることを見越して、制度設計す

ること」もその一つである13。 

上記Ⅱの2で言及した製薬協の報告書は、2022年に実施した調査結果から、企業が承認申請に

RWDを利用するメリットが十分に見いだせないでいることが示唆されたとし、国を挙げての

RWD/RWEの利活用促進の取組が期待されると述べている。上記検討会が2025年12月を目途に提示

する予定の中間とりまとめがかかる期待に応える内容になっているか注目したい。 

  

 
13 第 4 回医療等情報の利活用の推進に関する検討会資料 6 の 7 頁 

https://www.aplawjapan.com/application/files/4317/6067/7926/Newsletter_LFS_001.pdf
https://www.aplawjapan.com/application/files/4317/6067/7926/Newsletter_LFS_001.pdf
https://www8.cao.go.jp/iryou/studygloup/index.html
https://www8.cao.go.jp/iryou/studygloup/index.html
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