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RWD を用いる背景（世界全般の事情）

• 1940年代に医薬品研究にRCTが使用されて以降、
ランダム化と盲検化が, 治験の業界標準

– 群間比較可能性を担保されるので因果関係を結論し
やすい。規制判断の根拠にしやすい。

– 科学的厳密性、厳しい症例選択基準と施設選択基準
から、費用増と時間増

– 希少フラクション等では RCTの実施は不可能

• 近年は医療分野の ICT 技術が進展

– RCTが難しい領域におけるRWDの薬事承認への活用、
ならびに薬事承認後の評価への活用が真剣に議論さ
れるようになっている
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Real World Data & Real World Evidence (defined by FDA)

• RWD: 多様なソースから恒常的に収集される,個々の
患者に関する健康状態や医療行為のデータ

– Electric Health Record

– 請求／支払データ
– 製品や疾患のレジストリデータ
– eモバイルデータ

• RWE: RWDの分析から導かれた医療製品のベネ
フィット／リスクに関連する臨床的エビデンス
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Corrigan-Curay J et al, JAMA 320: 867-868, 2018. 



わが国の代表的な RWD
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わが国の代表的な電子カルテ由来の
データベース（MID-NET）

6AMEDレギュラトリーサイエンスシンポジウム, 2017年2月, 東京



わが国の代表的な電子カルテ由来の
データベース（MID-NET）

7AMEDレギュラトリーサイエンスシンポジウム, 2017年2月, 東京



わが国の代表的な RWD
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わが国の代表的な患者レジストリデータ

9https://www.mhlw.go.jp/content/12404000/000517304.pdf



医薬品・機器開発におけるRWD活用の可能性
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1
治験デザインへの活用

3
ヒストリカル対照データ
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5
Off Label Use例データに基づく
適応拡大

6

Conditional Approval から
Full Approval への根拠資料

HTA(費用対効果評価)

7
製販後の医薬品安全性監視

治験へのリクルート
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8
再審査申請の資料



今日おもに議論するところ
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本日のアジェンダ
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本フォーラムの登録内訳

産： 176名
官： 13名
学： 26名



Flatiron Health Inc.（本社ニューヨーク）の概要

• がん診療向けの電子カルテを全米の医療機関に提供する
サービスを展開

• 電子カルテで得た臨床情報を構造化して, 研究開発向けに
提供するサービスを展開

• 現在, 220万人のがん患者データを保持
– 地域のがん治療専門病院280ヶ所,数ヶ所の大規模がんセンター

• FDA と同社は, 2016年より RWE の利活用に向けた, 多角的
な共同研究を実施中

• Regulatory Authority や HTA Authority が申請データの一部
又は参考データとして活用を開始。現在, FDAへの複数の
承認申請において関与

• 今年の ASCO2019 では 16個の研究発表 13


