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Ⅰ は じ め に 

 がんは，わが国において1981年以降，死因の第１

位を占め，国民の約２人に１人が生涯でがんに罹患

するとされていることから，がん対策は喫緊の課題

とされている．政府は，2006年に「がん対策基本法」

を制定し，これに基づいて策定された「がん対策推

進基本計画」によって，国全体として取り組むべき

がん対策を明らかにした．一方，がん研究に関して

は，1984年の「対がん10カ年総合戦略」から10年単

位で戦略が強化され，2014年には，文部科学省，厚

生労働省，経済産業省の３省が一体となって，第２

期基本計画に基づく「がん研究10か年戦略」を基本

とした，新たな研究戦略が打ち出された．この中に

は，「早期発見」，「生存率の更なる改善」，「より低侵

襲な治療法の実現」等を目指し，がん研究をより一

層強力に推進していくことが謳われている（図１）．

このような長年にわたる継続的な研究支援の結果，

がんの基礎研究分野において，わが国は世界のトッ

プレベルの卓越した成果を挙げてきた．その一方で，

基礎研究から得られた成果やシーズを実用化に繋げ

る臨床研究に関しては，そのシステムや基盤が十分

に整備されていなかったこともあり，欧米や他の東

アジア諸国の後塵を拝することとなった．これらの

問題提起を受けて，現在，政府は安全で質の高い臨

床研究を実施するための基盤構築や環境整備に関し

て精力的に取り組んでいる．本稿では，わが国にお

けるがん臨床研究の制度的基盤の現況について概説

する． 

Ⅱ 臨床試験の仕組み 

 動物を用いた研究等を含む「医学・生命科学研究」

という大きな枠組みの中に，人間を対象とする医学

系研究である「臨床研究」が存在する．臨床研究は，

「観察研究」と「介入研究」とに大別される．介入研

究は，被験者（患者）に対して研究目的に検査や治

療等を行い，その効果や影響を評価する研究である

ことから，一般的には「臨床試験」と言われる．臨

床試験の中で，新しく開発された医薬品や医療機器

の製造販売承認を厚生労働大臣から得ることを目的

として，それらの有効性や安全性を証明するデータ

を収集する研究を「治験」と呼ぶ．治験は，企業が

主導して実施する「企業治験」が主流であるが，医

師自らが主導して実施する「医師主導治験」も近年

増加傾向にある．さらに，治験の枠組みの中に，人

道的見地から実施される「拡大治験」が新たに加え

られた．一方，治験以外の臨床試験は，主に研究者

である医師が中心となって実施することから，「医

師・研究者主導臨床試験」と呼ばれる．この中には，

「先進医療」，「患者申出療養」，これら以外の一般的

な臨床試験が含まれる（図２）．
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図１ 政府による「がん研究」の主なあゆみ 

（厚生労働省ホームページ より引用） 

 

 

図２ 臨床試験の分類 

 

 臨床試験を規制する仕組みに関して，既に法制化

されている治験は，医薬品・医療機器等法（薬機法）

に基づく「医薬品の臨床試験の実施の基準に関する

省令」，いわゆる Good Clinical Practice（GCP）省

令に則って厳格に実施されてきた．一方，治験以外

の医師・研究者主導臨床試験は，これまで再生医療

研究を除いて法規制の対象とはならず，「人を対象と

する医学系研究に関する倫理指針」（医学系研究倫理

指針）を遵守する形で実施されてきた．しかしなが

ら，2017年４月，「臨床研究法」が制定され，一部の

医師・研究者主導臨床試験が法規制の下に実施され

ることとなった（図３）．本法による規制の対象とな

る「特定臨床研究」は，「製薬企業等から資金提供を

受けて実施される当該製薬企業等の医薬品の臨床研

究」及び「未承認・適応外の医薬品を用いる臨床研

究」であり，「臨床研究実施基準」の遵守義務が課さ

れる．具体的な実施基準は，今後，省令によって制

定されるが，実施体制，施設構造設備，実施状況確

認，被験者の健康被害に対する保障・医療の提供，

医薬品製造販売企業の関与などに関する事項に加え

て，モニタリング・監査の実施，利益相反の管理な

どの遵守，インフォームド・コンセントの取得や被

験者の個人情報の保護，記録の保存等も義務付けら

れる．したがって，特定臨床研究には治験と同等の

厳格な手続きが求められることになる．また，医師・

研究者が作成した「実施計画」を「認定臨床研究審

査委員会」の意見を聴いた上で，厚生労働大臣に提

出することも義務付けられる（図４）．
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図３ 臨床試験の実施における法規制 

 

 

図４ 特定臨床研究の実施に関する手続 

（2016年７月 厚生労働省医政局「臨床研究法案について」より引用） 

 

Ⅲ 保険外併用療養費制度 

 わが国は，国民皆保険制度によって，必要かつ適

切な医療は基本的に保険診療として認められている

が，保険診療と保険外診療との併用である「混合診

療」は原則として禁止されている．しかしながら，

研究段階にある医療に関しては，現段階では保険診

療として認められていないが，将来的な保険適応を

目指すことから，安全性や有効性を確保する等の一

定の条件下で保険診療との併用が可能となるように，

「保険外併用療養費制度」が適応される．この中には，

厚生労働大臣が保険診療の可否についての評価が必

要であると定めた治療法として「評価療養」があり，

研究段階にある医療と保険診療との併用が認められ

ている．評価療養には，医薬品・医療機器等として

の承認を得るための評価がなされる「治験」と厚生

労働大臣が定めた「先進医療」が含まれる． 
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Ⅳ 臨床試験の概要 

１．治験 

①企業治験 

 新しい医薬品・医療機器の開発を目指す製薬

企業等が医師に委託して実施する治験が企業治

験である．わが国では，以前より国内での新薬

承認時期が海外よりも数年遅いという問題，「ド

ラッグラグ」が深刻化しており，この問題を解

消するための有効な手段のひとつである「国際

共同治験」への参加が近年増加している．国際

共同治験は，新薬の世界規模での開発・承認を

目指して製薬企業が企画する治験で，ひとつの

治験に複数の国々の医療機関が参加し，新薬の

有効性と安全性を確認するために必要な項目を

統一した共通の実施計画書に基づいて，世界同

時並行で試験が進行する．これによって，わが

国における医薬品開発が促進され，ドラッグラ

グが解消できれば，国内の患者が有効で安全な

医薬品を世界に遅れをとることなく使用できる

ようになり，国民の健康と福祉の向上に寄与す

るものと考えられる． 

 

②医師主導治験 

 2002年，当時の薬事法改正と，これに伴う2003

年の GCP の改正によって，従来は企業しか実

施することができなかった治験を，医師が自ら

企画・立案し，「医師主導治験」として実施する

ことが可能となった．医師主導治験は，採算性

等の問題から企業が開発に積極的でない医薬

品・医療機器ではあるが，海外においてはその

有効性及び安全性が確立されている国内未承認，

あるいは国内で承認されているが，「適応外使用」

が一般的となっている医薬品・医療機器につい

て，医師自らが治験を実施することで薬機法上

の承認を取得することを主な目的とする．医師

主導治験では医師自らが治験を実施する者とし

て GCP 省令を遵守し，治験実施計画書等の作

成から，治験計画届の提出，治験の実施，モニ

タリングや監査の管理，総括報告書の作成等，

治験に関わるすべての業務に携わる．したがっ

て，治験責任医師は，治験の準備から管理に至

るまでの事務系業務と治験の実施ならびに被験

者に対する医療行為の責任者としての両者の責

務を果たさなければならない．また，共通の実

施計画書に基づいて複数の医療機関において実

施する多施設共同試験の場合，施設間の調整を

行うため各施設の治験責任医師は業務を治験調

整医師に委嘱することも多い（図５）．

 

 

図５ 一般的な医師主導治験の体制（多施設共同試験の場合） 

（2011年度 医師主導治験における治験調整事務局の標準化・効率化に関する研究「笠井班」成果物より引用） 
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③拡大治験（人道的見地から実施される治験） 

 生命に重大な影響がある重篤な疾患で，かつ

有効とされる既存の治療法が存在しないが，未

承認もしくは適応外の医薬品・医療機器の使用

によるベネフィットが見込まれる場合，当該未

承認薬等の治験の参加基準を満たさない患者を

対象として，人道的見地から実施される「拡大

治験」が，2016年に新しく制定された．本制度

は，患者が享受できると期待されるベネフィッ

トの蓋然性（見込み）が比較的高いと考えられ

る国内開発の最終段階である「主たる治験」の

実施後，あるいは実施中（ただし，症例組入れ

終了後）の未承認薬等を，治験の枠組みの中で

提供するものである．「主たる治験」とは，通常，

効能・効果及び用法・用量が一連の開発を通じ

て設定された後に実施される有効性及び安全性

の検証を目的とした治験や，当該治験の結果を

まとめた後，その結果をもって承認申請を予定

している治験を指す．拡大治験では，「主たる治

験」の実施計画書を基にして，安全性確保に主

眼を置いた，実薬単群非盲検試験が基本となる．

ただし，拡大治験実施の判断は，治験薬等を提

供する企業に委ねられている．（図６）． 

 

 

２．医師・研究者主導臨床試験 

①先進医療 

 先進医療とは，厚生労働大臣が定める高度な

医療技術を用いた治療法であるが，保険適応の

可否については評価を行うことが必要な療養と

して定められた「評価療養」のひとつである．

具体的には，有効性及び安全性を確保する観点

から，医療技術ごとに一定の施設基準を設定し，

施設基準を満たしていることを厚生労働大臣か

ら承認された保険医療機関でのみ実施できる制

度である．将来的な保険適応のための評価を行

うものとして，未だ保険診療の対象ではない先

進的な医療技術等と保険診療との併用を認めた

ものであり，実施医療機関からの定期的な報告

が求められる．先進医療に係る費用は，医療の

種類や実施医療機関によっても異なるが，患者

が全額自己負担することとなる．先進医療のう

ち，先進医療 B には未承認，適応外の医薬品・

医療機器を使用する治療法，または未承認の治

療法を含まない場合でも臨床試験として，安全

性及び有効性の重点的な評価が特に必要とされ

る医療技術が含まれる．2017年９月１日現在で

105種類の医療技術が認められ，厚生労働省の

ホームページに先進医療の各技術の概要及び実

施医療機関の一覧が公開されている．

 

 

図６ 拡大治験（人道的見地から実施される治験）実施の全体的な流れ 

2016年３月25日開催 薬事・食品衛生審議会薬事分科会資料２より抜粋・引用 
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図７ 患者申出療養制度の概要 

（厚生労働省ホームページ「患者申出療養とその他の保険外併用療法費制度について」より引用） 

 

②患者申出療養 

 未承認薬等を迅速に必要とする難治性疾患の

患者からの申出を起点として，その治療法を保

険外併用療養費制度の中に位置付ける新たな仕

組みが，2016年に創設された．患者申出療養制

度は，治験，拡大治験，先進医療等の研究段階

の医療を評価する仕組みの中では実施されてい

ない医療について，将来の保険適応に繋げるた

めのデータや科学的根拠を集積することを目的

とする．患者からの申出は，臨床研究中核病院

を通じて，厚生労働省に申請され専門家会議に

おいてその妥当性が評価される．本制度の対象

となるのは，国内の未承認や適応外の様々な治

療法であるが，将来の保険適応を前提にするた

め，海外における承認状況や科学的根拠等，一

定の安全性及び有効性が確認されたものに限定

される．保険適応に向けた実施計画書の作成や

実施状況等の報告は，臨床研究中核病院が行う

（図７）． 

 

③一般的な医師・研究者主導臨床試験 

 がんの治療成績向上のためには，製薬企業等

が主導して実施する治験による新規抗がん剤の

開発が極めて重要な役割を果たす．しかしなが

ら，必ずしも新規抗がん剤の臨床導入のみでが

ん治療の進歩を達成できるとは言えない．標準

的治療法を確立するためには，研究者である医

師が主導する臨床試験によって，既承認の抗が

ん剤を用いた最適な併用療法や薬物療法に手術

療法，放射線療法等を組み合わせた優れた集学

的治療法を開発することが必要不可欠である．

一般的に，がん治療における質の高いエビデン

スの創出を目的として実施される第Ⅲ相比較試

験には，多数の症例集積が必要とされる．しか

しながら，欧米諸国等に比較して，主要ながん

専門診療機関の規模が小さく，集約化の進んで

いないわが国では，多施設共同臨床研究グルー

プが，症例集積を促進し臨床試験を効率的に実

施する上で重要な役割を果たしている．米国で

は国家機関である NCI（National Cancer Insti-

tute）が，がんの多施設共同臨床研究グループ

を統括し，臨床試験を統一された方法で実施し

ているが，わが国には NCI のような国家レベル

の統括機関が存在しないため，各グループが独

自の方法で実施しているのが現状である．この

現状を改善し，わが国から国際基準に適合する

質の高いエビデンスを発信する目的で形成され

た多施設共同臨床研究グループ・ネットワーク
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で あ る Japanese Cancer Trial Network 

(JCTN) は，有害事象報告，中央モニタリング，

施設訪問監査の実施手順に関する共通ガイドラ

インを作成し，がん臨床研究の質の向上と均一

化に取り組んでいる． 

Ⅴ お わ り に 

 わが国におけるがん臨床研究の制度的基盤の現況

について概説した．2000年代に入り，分子標的治療

薬や免疫チェックポイント阻害薬の臨床導入，新し

い集学的治療法の開発等による医療の進歩によって，

がんの生存率は着実に向上してきた．今後，がんの

治癒を目指した臨床研究を活性化し推進することに

よって，国民の健康と福祉に恩恵をもたらし，臨床

研究に対する理解と信頼がさらに深まることを期待

する． 
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