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治験に入るための品質管理の考え方

独立行政法人医薬品医療機器総合機構
スペシャリスト（バイオ品質担当）
櫻井 陽
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Disclosure

発表演者は、独立行政法人医薬品医療機器総合機構の職員です。

本発表は、発表者の個人的見解に基づくものであり、独立行政法人医
薬品医療機器総合機構の公式見解を示すものではありません。
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そもそもPMDAとは何か
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新霞が関ビル

独立行政法人 医薬品医療機器総合機構
Pharmaceuticals and Medical Devices Agency（PMDA)

設立    ： 2004年4月1日
職員数 ： 1056名（2025年（令和7年）7月1日現在）
所在地 : 東京都千代田区霞が関3-3-2

医薬品の承認審査、上市後の安全対策、副作用の救済まで
医薬品の安全性を1組織で総合的に行っている
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審査速度は世界トップクラス
（2014-2016，2022-2024年は世界トップ）

審査ラグは解消済み

CIRS-Centre for Innovation in Regulatory Science
R&D BRIEFING101 より抜粋
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CIRS-Centre for Innovation in Regulatory Science
R&D BRIEFING101 より抜粋

今の課題は申請ラグ
ドラッグロス
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品質を管理するとは？
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薬機法に基づく医薬品を開発するということは
最終製品は巷で流通するほかの製品と同様に扱われます。

開発に際して理解しておくべきこと

つまり、ユーザーは品質が担保されていることが当然と考えて
使用することになります。
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品質管理を理解するためにラーメンを考えてみます。

・日本全国に出荷可能な生産量
・長時間の輸送に耐えられる容器・品質
・味の不均一さは大問題
・異物の混入などもってのほか

・一店舗で販売できる程度の生産量
・店で出すので輸送を気にする必要なし

・味が少々異なってもおいしければ問題な
し
・異物によってはその場で交換すればよい
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・日本全国に出荷可能な生産量

・長時間の輸送に耐えられる容器・品
質
・味の不均一さは大問題
・異物の混入などもってのほか

・一店舗で販売できる程度の生産量
・店で出すので輸送を気にする必要なし
・味が少々異なってもおいしければ問題なし
・異物によってはその場で交換すればよい

・日本全国に出荷可能な生産量
・長時間の輸送に耐えられる容器・品質
・有効性の不均一さは大問題
・異物の混入などもってのほか

・一病院で処理できる程度の生産量
・病院の近くで作るので輸送を気にする必要なし
・品質が少々異なっていても効けば問題なし
・異物によってはその場で処置すればよい

一部のアカデミアの考え方

臨床研究、自由診療、先進医療などで対応すべき

医薬品等に置き換えてみると

医薬品・再生医療等製品の考え方
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初期のデータ不足は
そのまま開発失敗につながりえます
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薬機法80条2の9

安全性が担保されていれば
行政が臨床試験の開始を止めることはありません。

つまり、今後の開発の展望や有効性管理の適切性については
必ずしも行政が認めたわけではないということです。

厚生労働大臣は、治験使用薬物等の使用による保健衛生上の危害の発生又は
拡大を防止するため必要があると認めるときは、治験の依頼をしようとし、若し
くは依頼をした者、自ら治験を実施しようとし、若しくは実施した者又は治験の
依頼を受けた者に対し、治験の依頼の取消し又はその変更、治験の中止又はそ
の変更その他必要な指示を行うことができる。

治験の開始
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CIOMS

人間を対象とする健康関連研究の倫理的正当性が認められるのは
その科学的・社会的価値による。

GCP省令に基づいた臨床試験である以上は
最終的に製品として承認されるものを開発するために

十分に計画する必要がある

臨床試験開始前に十分ではなかった有効性の担保方法や製造の頑健性の確保は
治験薬の製造等の知識を適切に収集し承認申請までに行うことが原則。

治療介入の改善→医薬品の開発。

最低限（安全性）を満たしても開発者としての責務を果たしたことにはならない
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臨床試験の開始が許容されるラインと
承認申請審査に耐えるライン

市場で安定供給を続けるラインは全て異なっています。

臨床試験に入れる品質管理
・保健衛生上の被害がない

承認審査で認められる品質管理
・行政が納得するレベルの有効性・安全性の担保が可能な品質管理。
・代表例（PV)の製造で一定の製造の頑健性が示せている。

市場で安定供給可能な品質管理
・リアルワールドで患者さんに適切な品質を提供可能な管理。
・リアルワールドで安定供給が可能な製造の頑健性。

ライフサイクルを通したデータ取得は
開発者の責務
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ICHとは

MHLW/PMDA
Japan

EC
Europe

FDA
US

Founding
Regulatory 
Members

JPMA

EFPIA

PhRMA

Health Canada
Canada

Swissmedic
Switzerland

ANVISA
Brazil

COFEPRIS
Mexico

HSA
Singapore

Regulatory 
Members

Standing
Regulatory 
Members

Founding
Industry 
Members

MFDS
Republic of Korea

MHRA
UK

NMPA
China

TFDA
Chinese Taipei

EDA
Egypt

SFDA
Saudi Arabia

TITCK
Turkey

BIO

Global Self-care
Federation

IGBA

Industry 
Members

WHO、IFPMAなど他にオブザーバー41団体

ICH: 医薬品規制調和国際会議
International Council for Harmonisation of Technical Requirement for Pharmaceuticals for Human Use

医薬品規制当局と製薬業界の代表者が協働して、医薬品規制に関する
国際的に調和されたガイドラインを科学的・技術的な観点から作成する国際会議

ANMAT
Argentina

JFDA
Jordan
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ICH品質ガイドライン一覧

番号 タイトル 枝番

ICH-Q1 安定性 A～E

ICH-Q2 分析バリデーション A～B

ICH-Q3 不純物 A～D、E(step3)

ICH-Q4 薬局方 -

ICH-Q5 生物薬品の品質 A～E

ICH-Q6 規格及び試験方法 A～B

ICH-Q7 GMP -

ICH-Q8 製剤開発 -

ICH-Q9 品質リスクマネジメント -

ICH-Q10 品質システム -

ICH-Q11 原薬の開発と製造 -

ICH-Q12 ライフサイクルマネジメント -

ICH-Q13 連続生産 -

ICH-Q14 分析法の開発 -
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素晴らしい基礎研究データが出た、さあ医薬品にしよう！

研究データ

医薬品
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画期的なエンジンでも車体が段ボールだと走りません
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潜在能力の高い素晴らしい技術
（エンジン）

能力を生かせない製剤設計
（車体）

画期的な基盤技術でも製剤設計が不適切だと医薬品にはなりません
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目標製品品質プロファイル（QTPP）

作用機序（MOA）

製剤設計や管理戦略の構築はどのようにおこなわれるか？

重要品質特性（CQA）

重要工程パラメータ（CPP）

MOAから製品のあるべき形を決定

QTPPから製品の重要な特性を絞り込む

CQA維持可能なパラメータを決定する

通常の開発

理論上どのように有効性を発揮するか

理論上安全かつ有効に使うには
どのような製品でなくてはならないか

その製品の特性で
死守すべき特徴は何か

重要な特徴を維持するための
作業のパラメーターは
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目標製品品質プロファイル（QTPP）

作用機序（MOA）

製剤設計や管理戦略の構築はどのようにおこなわれるか？

重要品質特性（CQA）

重要工程パラメータ（CPP）

MOAから製品のあるべき形を定義

QTPPから製品の重要な特性を再定義

CQA維持可能なパラメータを決定する

MOAがクリアでない製品の開発

広範なCQA候補

暫定的なQTPP

広範なCPP候補

データ取得と反映

MOAの理解

つまりは開発全体（状況によっては承認後も）データの取得と
MOAの理解、QTPPの見直しを続けていく必要がある。

RWDからの反映
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有効性・安全性は品質により担保される

安全性

品質

有効性

品質の管理戦略は
有効性・安全性を基に設定

品質管理が
有効性・安全性を

検証的試験により確認
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安全性



Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved.



Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved.

外来性感染性物質のリスク管理

適切な原料・セルバンク

工程中でのウイルス否定 ウイルスクリアランス評価

ICH-Q5Aの原則

相補的アプローチ

ウイルス安全性

三要素が相補しあって
ウイルス安全性が担保される

令和７年１月９日に日本語版発出
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有効性
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米国では細胞治療遺伝子治療関連の治験の40%が中止（Clinical Hold）。
そのうち20%以上はCMC関連の問題。
品質の特性の解析が甘いことが原因と分析されている。

日本の場合、相談の頻度の印象からすると製造上のトラブルはそれ以上に多い。

28
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ICHガイドライン
Q5E

バイオ医薬品の同等性/同質性評価

同等性／同質性とは、必ずしも変更前および変更後の製品の品質特性
が全く同じであるということを意味するものではなく、変更前後の製
品の類似性が高いこと、ならびに、品質特性に何らかの差異があった
としても、既存の知識から最終製品の安全性や有効性には影響を及ぼ
さないであろうことが十分に保証できることを意味する。



Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved.

①

②

③

普段行っている試験は本当に製品の本質をとらえていますか？

同等/同質性

【出荷試験】
糖度
pH
含量
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規格・工程内管理試験

特性解析

非臨床試験

非臨床試験 臨床試験

規格・工程内管理試験

規格・工程内管理試験

規格・工程内管理試験

特性解析

特性解析

製
法
変
更
の
度
合
い

同等性の評価に必要な項目

変更は可能な限り最小限の回数・影響の範囲で行うべき
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基礎情報

基礎情報が貧弱だと
承認には至らない

変更前後の同等性を考えるには
変更前の情報が必須

（比較対象がなければ同等性の説明は無理。）

つまり、開発初期から
幅広のデータ取得が肝となります。
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有効性を決定づけるCQA

臨床試験開始前ではMOAがクリアでない場合があり
その場合は管理項目やCPPを決定できない。

想定されるCQA候補は網羅的にデータを取得すべき。
開発後期にはMOAの理解を深め真のCQAを見つける。

クリアでない場合は承認後もMOAの理解を深める必要アリ。



Copyright © Pharmaceuticals and Medical Devices Agency, All Rights Reserved.

品質管理のまとめ

• 最終形は製品として市場に出るというイメージを持っておくこと。
• そのために何（データ、製剤設計など）が必要かを考え続けること。
• 基礎データ不足はその後の開発の遅延・断念につながるので
開発の専門知識のある人間と初期から情報交換することが望ましい。
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カルタヘナ法とは？
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カルタヘナ法違反で３３医療機関が処分
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カルタヘナ法とは

研究や農業も範疇です。
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医薬品等の製造、流通、治験などは厚労省の所掌。
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カルタヘナ法の経緯 議定書よりも広い適用範囲。
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研究二種 産業二種

研究
文部科学省

市場流通を想定しない

農業・畜産等
農林水産省

ヒト用医薬品等
厚生労働省

酒類
財務省

それ以外の流通品
経済産業省市場流通するもの

各省庁の所掌のイメージ
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遺伝子操作によって環境影響がありそうかに重点が置かれている。
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カルタヘナ法の区分

区分 使用方法 審査のポイント 例示

第一種
使用規程
（承認）

開放系 設定した使用方法において、環境
への影響及び第三者への伝播を
防止可能かという観点で審査す
る。

遺伝子治療用ウイルスベ
クター

閉鎖系による拡散防止措
置をとることなく、遺伝子組
換え生物等を使用する

第二種
拡散防止
措置
（確認）

閉鎖系
閉鎖系を構築する拡散防止措置
が、対象となる遺伝子組換え生物
等に対して適切に拡散を防止可
能かを審査する。

CAR-T細胞を作成するた
めのウイルスベクター、タ
ンパク質発現大腸菌など

閉鎖系で遺伝子組換え生
物等を使用する
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第一種使用規程と第二種使用等拡散防止措置の根本的な違い
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産業二種

製造 病院への輸送

産業二種
（二種省令５条）

病院での使用

病院での保管

病院内移動

投与準備 投与 USED

廃棄

研究二種
又は一種で規定

検体分析

患者指導

患者からの
排出管理

検体取扱い

第一種使用規程の範囲のイメージ

退院後の患者

第一種使用規程
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第一種使用規程承認のリミット

IRBや他の準備に承認が必要なことも有ります。
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環境へ悪影響を与えないルールを設定する
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https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/cartagena-act/0003.html
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環境へ放出しない体制を構築する

遺伝子組換え生物の
特性

排水処理

不活化方法

空調
陰圧管理大気への

拡散リスク

組織の管理体制

製造管理

不測の事態
への準備

拡散防止措置
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第二種使用等拡散防止措置確認のリミット

本邦開発なら研究二種でPV製造直前まで猶予期間があります。
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カルタヘナ法のまとめ

• 遺伝子組換え生物を用いる場合はカルタヘナ法の規制の範囲となる。
ウイルスは規制対象だが、ヒトや培養細胞は規制対象外。

• 治験の開始前には第一種の承認が必要。
開放系で環境への影響がない使い方を規定する。

• 製造は第二種が必要だが、市場出荷レベルに到達する前は文科省でよい。
（文科省の場合は、多くの場合機関内承認であり大臣確認にいくのはまれ）
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