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会員企業の現状

• 当協議会の会員企業の約７割は創薬ベンチャーである。

• 従業員数は、多くの企業で100人以下である。特に、20名以下の企業も約４割に及んでいる。

• 多くの会員企業は、売上高研究開発費比率が主要製薬会社の水準を大幅に超えるため、巨

額の営業赤字にならざるを得ない（参照： ３頁）。開発品目の多くが難病・希少疾病用薬であり

（参照： 10頁）、原価計算方式で薬価算定されることが多い。その場合、患者数が限定的であ

るため、高薬価でない場合には採算が見込めず、日本での開発を断念し、海外開発を優先す

る現状がある（参照: ４頁）。

• 大手企業が手掛けない市場規模の非常に小さな難病・希少疾病用薬の開発を手掛ける創薬

ベンチャーの開発が滞ることで、今後さらなるドラッグ・ラグ/ロスが進むことが危惧される。

• なお、会員各社は開発期間短縮や費用削減による、より効率的な研究開発を行っている。例え

ば、医師主導治験による研究開発を積極的に行い、本邦におけるアンメットメディカルニーズの

社会実装に貢献している (参照： 11頁）。
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会員企業の経営状況

売上高＜研究開発費

売上高＞研究開発費

会員企業

主要製薬

難病・希少疾病用薬など、市場規模の小さな製品を多く扱っており、
投資回収が見込める薬価を期待する。

単位：百万円
売上高 営業利益 研究開発費

協議会 主要製薬 協議会 主要製薬 協議会 主要製薬

中央値 300 343,273 ▲ 1,205 44,818 1,150 65,338

最小 ０ 65,176 ▲ 16,317 ▲ 15,666 435 7,313

最大 21,204 3,578,823 3,799 460,844 10,999 518,774

平均値 1,657 622,653 ▲ 2,185 89,948 2,292 104,930

企業数※ 19 20 19 20 19 20

協議会（19社）： 会員企業43社のうち、主に医薬品開発をおこなっており、有価証券
報告書等の公開資料が確認できた下記19社。
アンジェス、LTTバイオファーマ、オンコセラピー・サイエンス、オンコリスバイオ
ファーマ、カイオム・バイオサイエンス、カルナバイオサイエンス、キッズウェル・バ
イオ、窪田製薬HD、クリングルファーマ、 Delta-Fly Pharma、デ・ウエスタン・セラ
ピクス研究所、ナノキャリア、ノーベルファーマ、ファンペップ、メドレックス、ラク
オリア創薬、サンバイオ、ヘリオス、ツーセル
出所： 有価証券報告書、決算告示

主要製薬（20社）： 武田薬品工業、大塚HD、アステラス製薬、第一三共、中外製薬、
エーザイ、住友ファーマ、田辺三菱製薬、小野薬品工業、協和キリン、塩野義製薬、大
正製薬ＨＤ、参天製薬、日本新薬、ツムラ、久光製薬、持田製薬、キョーリン製薬ＨＤ、
科研製薬、キッセイ薬品工業
出所： SPEEDA（株式会社ユーザベース）、有価証券報告書
出典： 日本製薬工業協会 DATA BOOK 2023より作成

利益がない状況でも研究開発への先行投資を行い、ドラッグ・ラグ/ロス解消に貢献している。



日本先行の開発品目が
ある ２社

海外先行品目の日本での開発予定
あり なし

海外先行の開発品目が
ある ７社 ３社（33％）４社（45％）

海外で先行開発を行う理由（サマリー）
• 薬価が期待できる。
• 製剤工夫等による付加価値が価格に反映されやすい。
• 海外であれば事業性が成立する患者数が見込める。
• 薬価水準の高い米国での開発を先行させ経営基盤の安

定化を図ることが合理的である。
• 臨床試験の質が高い。
• 市場性・事業性・先進性など。
• その他（薬価関連以外）

日本での開発をためらう理由（サマリー）
• 薬価がまったく期待できないこと。
• 製剤工夫による付加価値が価格に反映されにくい。
• 原価計算方式では低分子医薬品のようなものでは高薬

価になりにくい。
• 遺伝子治療などの新しい医薬品でも、既存の医薬品開

発と同様の治験と症例数が求められ、そのコストを十分に
償却できない薬価となった場合、開発コストの回収が見込
めず、承認申請に踏み切れないこともある。

• 日本での患者数では事業性が成立しない。
• 日本における臨床試験に係る課題。
• その他（薬価関連以外）

国内市場だけでは投資コスト回収が期待できないため、海外先行開発を選択せざるを得な
い状況にある。薬価が期待できないことが一因である。

15社※

※会員企業で主に医薬品開発をおこなっている34社へのアンケートのうち、回答のあった15社

会員企業の海外開発の状況

行っていない
６社

行っている
9社

（参照： 12頁）

（参照： 12頁）
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脳卒中後痙縮に対する筋弛緩薬貼付剤、がんに対す
るウイルスを用いた次世代治療薬、プリオン病治療薬、
根本的な治療法のない急性腎障害治療薬、etc.



• 特に、患者数が1,000人未満のウルトラオーファン薬の開発については、治験症例数の確保等開発難易度が高いが、現状の希少疾病用
薬に対する加算率の適用実績では十分なインセンティブが得られていない。ベンチャー企業における費用構造の実態（参照： ６頁）も踏
まえ、安定供給を確保するためにも、ウルトラオーファン薬の開発意欲が湧く薬価算定上の評価が必要である。
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創薬ベンチャーの薬価算定に対する主張（1/2）

• 新薬創出等加算における企業指標は、新規ベン
チャー企業*がポイントを得ることが難しく、企業区
分Ⅰに分類されることは難しい（参照： 13頁）。また、
ベンチャー要件による企業区分ⅢからⅡへの引き
上げ措置も設定されているが、要件がベンチャー
企業の実態に即していないため、全ての要件を満
たすことが難しい。

• ベンチャー要件④の前提条件である 「新薬創出等
加算の対象となる成分が１つのみである」（導出品
を含む）企業

2017年アンケート：２社
2023年アンケート：４社

革新的新薬を１成分のみ有する会員企業が増加し
ている。ベンチャー企業の医薬品開発が進む一方、
ウルトラオーファン薬等の開発を行っても新薬創出
等加算の減額を受ける企業が増加していくこととな
る。さらに、２成分目の開発が成功するとベン
チャー要件④も非該当となる。

• アンケート回答企業のうち、
約８割がベンチャー要件非
該当であった。

• 要件①（中小企業であるこ
と）はすべての企業が基準
を満たしている（16/16）。

• 要件②、要件③（他の法人、
複数の法人の株式総数又
は出資総額の保有割合）は、
創業者が株や資金の過半
数を保有する、あるいは複
数のVCから多額の資金調
達を行うことの多いベン
チャーの実態に即しておら
ず、要件から外れる企業が
出てくる。

• 要件④は、市場規模が小さ
い希少疾病用薬を複数保
有することになった場合（会
員企業の開発パイプライン
参照（10頁、14頁～16頁）は
要件から外れてしまう。

医療系ベンチャーの要件等に係るアンケート （2023年9月実施）

a b a b

中小企業である
こと（従業員数
300人以下）

中小企業である
こと（資本金3
億円以下）

他の法人が株式総
数又は出資総額の
1/2以上の株式又
は出資金を有してい
ないこと

複数の法人が株式総
数又は出資総額の
2/3以上の株式又は
出資金を有していな
いこと

新薬創出等加算の
対象となる成分が1
つのみである

当該品目の承認の
あった年の前事業年
度（過去5年間に限
る）において、当期利
益が計上されていない
又は当期利益は計上
されているが事業収益
がないこと

A社 〇 　 〇 〇 〇 〇 〇 〇 〇

B社 〇 〇 〇 〇 〇 〇 〇 〇
C社 〇 〇 〇 〇 〇 〇 〇 〇
D社 〇 〇 〇 〇 〇

E社 〇 〇 〇 〇 〇

F社 〇 〇 〇 〇 〇 〇

G社 〇 〇 〇 〇

H社 〇 〇 〇 〇 〇

I社 〇 〇 〇 〇

J社 〇 〇 〇 〇

K社 〇 〇 〇 〇 〇

L社 〇 〇 〇 〇 〇

M社 〇 〇 〇

N社 〇 〇 〇

O社 〇 〇 〇 　

P社 〇

15 9 14 12 12 4 6 4 3
94% 56% 88% 75% 75% 25% 38% 25% 19%

①（ a または b ） ② ③

要件①、②、③
すべて該当

④（ a かつ b ）

要件④-a、④-b
両方とも該当

全ての要
件に該当

医療系ベンチャーの要件等

100％該当

*新規ベンチャー企業： 設立後20年未満のベンチャー企業



創薬ベンチャーの薬価算定に対する主張（2/2）
• 創薬ベンチャーの開発品目は、多くが難病・希少疾病用薬のため、原価計算方式で薬価算定されることが多い。

• 原価計算方式においては、創薬ベンチャーの費用構造を含む実態を調査することなく、企業規模とは無関係な
係数を用いて算定される。例えば、一般管理販売費比率（以下、販管費）は、「産業別財務データハンドブック
（日本政策投資銀行）」に基づく業界平均値で設定されるが、市販後の固定費（市販後調査費、信頼性保証業務
費、販売費等の人件費等）は、販売額の大小に左右されないため、販管費を比率で設定されると、販売額が小
さい品目は赤字となる。（出典： 小黒一正・菅原琢磨編著 「薬価の経済学」）

• 創薬ベンチャーは、大手企業とは異なり、販売品目が少ない、品目ごとの売上規模が小さい等の結果として、工
場の経費や人件費などの固定費部分、すなわち医薬品製造販売業に必要な体制を十分に賄うことができない。

• また、上記に提示した費用は製品個別の費用ではないため、そもそも現行の原価計算方式では計上することが
できない。そのため、上市後に赤字となり、創薬ベンチャー振興の機運を冷やすこととなっている。
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原価計算方式における販管費
計上できる費用 計上できない費用

当該製品の開発に係る研究開発費 事務所開設費、本社設備費
市販直後調査費 薬機法三役体制整備費
製造販売後調査費 バックオフィス（法務部、人事部、広報部、etc.）費
医師・患者向け説明資料（RMPに即して） 有害事象データベースのプラットフォーム導入費
当該製品の開発に係るロイヤリティ、契約一時金等 調査管理システムのプラットフォーム導入費

信頼性保証業務システムのランニングコスト（SOP作成、監査、教育研修等）
情報管理、海外との間のデータ移転費用、契約書の期限管理、各種システムバリデーション費用
具体的な研究開発に入る前の探索的活動（例：海外・アカデミアシーズの導入検討費用全般）
知財業務の体制づくり（知財保護、知財侵害調査、GEなどに関連した訴訟費用、etc.）
法令遵守の体制づくり（法令遵守監督部門の設置など）



＜具体的方策＞

〇新規ベンチャー企業に対する評価

ベンチャー要件及び企業区分の見直し： ベンチャー要件につ

いて、実態に則さない要件②～④を撤廃し、要件①（中小企業

であること）のみを要件とする。また、新規ベンチャー企業が新

薬創出等加算の減額措置を受けないよう見直しを行う（参照：

５頁）。
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ベンチャー体制整備補正（仮称）の新設： 大手製薬会社に比べて売上高研究開発費比率が高い創薬ベンチャーが承認取得をおこなっ

た医薬品で、原価計算方式が適用されるものについて、一般管理販売費比率をプラス補正する。（参照： 17～18頁）

〇開発難易度の高い品目に対する評価

ウルトラオーファン薬開発に対する評価： 大手製薬会社が手掛けない、希少疾病の中でも患者数が特に少ないウルトラオーファン（患者

数1,000人未満）の疾病に対する開発意欲が湧く薬価算定上の評価をする。（参照： 19頁）

〇その他の評価

医師主導治験等により効能追加した既収載品の加算対象の見直し： 難病・希少疾病用薬の開発に医師主導治験の果たす役割は大きく

（参照： 11頁）、資金的体力のないベンチャー企業は特に医師主導治験を活用しているが、現行ルールでは必ずしも加算が認められない

（参照： 20頁）。効能追加のイノベーション評価のために、企業の費用負担の程度に係わらず、加算要件を満たす追加効能の場合は加算

対象とする。



参考資料
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日本バイオテク協議会について

• 会員48社（正会員43社、賛助会員５社）

• 2009年７月設立

• 2019年５月一般社団法人化

• 隔月で官民で勉強会を開催、本年７月で第94回

• 目的：官民対話を通じてバイオテクの推進を図り我が国の医療への
貢献並びに医療産業及び会員各社の健全な発展に寄与

• 厚労大臣の医療系ベンチャー振興推進会議の構成員15名中５名が
会員企業

• 会員企業は、開発要請・公募品目、難病用薬、希少疾病用薬の提
供を通して、患者さんの治療に大きく貢献している。
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会員企業の開発状況
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会員企業は、難病・希少疾病用薬等の開発によってドラッグ・ラグ/
ロスの解消に貢献している。

1社当たりのパイプライン数: 約７件
（グラフ内数字はパイプライン数を示す）

開発地域別のパイプライン数

※会員企業全43社のうち医薬品開発を主とする34社のなかで、パイプラインが確認できた29社（2023年9月時点）
出所：会員企業の決算報告書、事業報告書、会社HPなどの公開情報より集計（参照：14頁～16頁）

（グラフ内数字はパイプライン数を示す）

パイプラインの予定適応症等（一部）

「オーファン指定」 ：日本において希少疾病用医薬品指定を受けている品目
「難病・希少疾病」 ：適応症が指定難病、または企業が難病・希少疾病として開発を進めている品目
「有効な治療薬がない」：企業が「有効な治療薬がない」として開発を進めている品目

211件
29社※

211件
29社※

品目（開発番号） 対象疾患 特記事項

AV-001 Tie2アゴニスト ARDS 予後の悪い疾患に対
する治療薬。

エミクススタト塩酸塩 スターガルト
病

小児の遺伝的失明疾
患として一番多い疾患、
治療薬が存在しない。

組換え型ヒトHGFたんぱく質 声帯瘢痕 QOLが著しく低い。

LT-1001 CIPN予防 抗がん剤治療の副作
用。予防薬なし。

P092 プリオン病 治療薬なし。

OBP-601 PSP、FTD、
ALS

様々な神経変性疾患
への治療薬として開発。

TBP1901（クルクミン） グリオブラス
トーマ

脳腫瘍の中で最も難
治度が高く、治療法が
限られている疾患に対
する新たな治療薬。
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出所： 国立研究開発法人 日本医療研究開発機構（AMED）委託 「医療分野の成果導出における試験研究データ
の取扱に関する調査研究」報告書（2018年3月） ＊赤線、赤枠は日本バイオテク協議会が加筆



薬価

• 日本よりも高い薬価が期待できること。

• 製剤工夫等による付加価値が価格に反映されやす
いと考えている。

• 薬価水準の高い米国での開発・事業化を先行させ
経営基盤の安定化を図る。

市場性・事業性・先進性

• 市場規模の大きさ・成長性がある。

• 米国は世界最大の医薬品市場であり、そこで承認
を得ることが世界標準となる近道である。

• 海外であれば事業性が成立する患者数が見込める
ため。

• 米国での開発を先行させたうえで日本開発を進め
ていくことが、経営上合理的である。

• 米国は細胞医療の先進国であり、バイオベン
チャーへの投資理解も深く、将来的なビジネス展
開を見据え、米国での治験等を先行して進める可
能性はある。

• ゲノム編集や遺伝子治療などの最先端テクノロ
ジーを利用した治療薬の開発は、米国が圧倒的に
進捗しており米国での開発が合理的である。

• 特許保有地域であり、細胞治療と市場との親和性
がある。

臨床試験

• 臨床試験の質が優れている。例えばPOCに関する
臨床試験で、特にNew Modalityを用いた場合に、
その効果を数多くのバイオマーカーやValidateさ
れた臨床評価システムで多方面から有効性を評価
するような臨床試験計画が組まれることがあった。
初めからNature ScienceやLancet Oncologyなど
への投稿を念頭に置いて臨床試験計画を組むこと
が常であるが、まだ日本では追い付いていないと
感じる。

• 他国の臨床試験データの利用に積極的かつ柔軟で
あるため、臨床開発期間が短くコストも低くなる
と期待されること。その結果、より早く患者に画
期的な医薬品を届けるという当社のミッションに
適う可能性が高いため。

その他

• 米国のKOLと緊密な関係を構築済みであるため。

薬価

• 薬価がまったく期待できないこと。

• 製剤工夫等による付加価値が価格に反映されにくいと考
えている。

• 原価計算方式では、あくまで医薬品原料の値段からス
タートするので、低分子医薬品では高薬価が取りにくい。

• 遺伝子治療などの新しい医薬品でも、既存の医薬品開発
と同様の治験と症例数が求められ、そのコストを十分に
償却できない薬価となった場合、開発コストの回収が見
込めず、承認申請に踏み切れないこともある。

• 条件・期限付承認制度についても、制度はあるが、具体
的な手続きや明確な基準がなく、手探りのため、期間内
に本申請に移れない。

市場性・事業性・先進性

• 日本における当該疾患の患者数では事業性が成立しない
ため。

臨床試験

• 疾患に対する評価方法などが国内ではよく整備されてお
らず、ブリッジングも上手くできるかどうかわからない。

• 他国の臨床試験データの利用の障壁が高く、国内での追
加試験の実施を要求される可能性が高いため、臨床開発
の長期化とコスト増大の恐れが強いこと。その結果、当
該製品のNPVが著しく下がる、あるいは日本のみ主要項
目の未達を招きかねないため。

12

海外開発を先行せざるを得ない理由 日本での開発をためらう理由

海外開発に関するアンケート結果（自由記述欄より抜粋）
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出所：令和５年７月12日付 中医協 薬－１ 33頁
＊日本バイオテク協議会が一部加筆

新規ベンチャー
企業ではポイント
を獲得できない ベンチャー

要件が実態
に即してい
ない



N0. カテゴリー 成分の
新規性 成分 適応症 ステージ

38 難病・希少疾病 新規 TAGX-0003 シェーグレン症候群にともなうドライ
アイ 非臨床

39 難病・希少疾病 新規 TAGX-0004 血栓性血小板減少性紫斑症 非臨床
40 難病・希少疾病 新規 未熟児網膜症治療薬 未熟児網膜症 非臨床
41 難病・希少疾病 新規 DFP-10825 がん腹膜播種転移 非臨床
42 難病・希少疾病 適応拡大 DFP-17729 すい臓がん 第2相
43 難病・希少疾病 適応拡大 DFP-14323 肺がん 第2相
44 難病・希少疾病 新規 DFP-10917 難治性急性骨髄性白血病 第1相
45 難病・希少疾病 新規 DFP-11207 胃がんの再発予防 第1相
46 難病・希少疾病 新規 DFP-14927 骨髄異形成症候群 第1相
47 難病・希少疾病 新規 TUG1 膠芽腫 非臨床
48 難病・希少疾病 新規 P092 プリオン病 非臨床
49 難病・希少疾病 新規 抗S100A8/A9抗体 炎症性疾患 非臨床
50 難病・希少疾病 適応拡大 ラパリムス ペンドレッド症候群 第2相
51 難病・希少疾病 適応拡大 ラパリムス 限局性皮質異形成Ⅱ型てんかん発作 第2相
52 難病・希少疾病 適応拡大 ラパリムス 原発性免疫不全症候群 第2相
53 難病・希少疾病 適応拡大 ラパリムス（ゲル） CVA 第2相
54 難病・希少疾病 適応拡大 NPC-15 色素性乾皮症 第2相
55 難病・希少疾病 新規 GAIA-102 神経芽腫 第1相
56 難病・希少疾病 新規 FPP003 強直性脊椎炎 第1相
57 難病・希少疾病 新規 NaPPS HTLV-1関連脊髄症 第2相
58 難病・希少疾病 新規 エルトプラジン パーキンソン病 第2相
59 がん 新規 EF-105 がん 基礎
60 がん 新規 EF-153 がん 基礎
61 がん 新規 がんワクチン 食道癌 第3相
62 がん 新規 がんワクチン 膀胱がん 第2相
63 がん 新規 がんワクチン 頭頚部癌 第2相
64 がん 新規 がんワクチン 固形癌 第1相
65 がん 新規 がんワクチン 胃癌 第1相
66 がん 新規 低分子MELK阻害剤 白血病 第1相
67 がん 新規 低分子MELK阻害剤 乳癌 第1相
68 がん 新規 OBP-702 固形癌 非臨床
69 がん 新規 テロメライシン 食道癌 第2相
70 がん 新規 テロメライシン 胃癌 第2相
71 がん 新規 テロメライシン 肝細胞癌 第1相
72 がん 新規 ADCT-701 がん 非臨床
73 がん 新規 PCDC がん 非臨床
74 がん 新規 PTRY がん 非臨床
75 がん 新規 LIV-2008 がん 非臨床
76 がん 新規 CBA-1205 がん 第1相
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会員企業のパイプライン一覧（１/３）
N0. カテゴリー 成分の

新規性 成分 適応症 ステージ

1 オーファン指定 新規 LT-1001/PC-SOD 特発性肺線維症 第2相
2 オーファン指定 新規 LT-1002/PC-SOD NE 特発性肺線維症 第2相

3 オーファン指定 新規 Zokinvy
ハッチンソン・ギルフォード・プロ
ジェリア症候群とプロジェロイド・ラ
ミノパチー

承認申請

4 オーファン指定 新規 サルグラモスチム 自己免疫性肺胞蛋白症 承認申請
5 オーファン指定 新規 アセノイラミン酸 GNEミオパチー 承認申請
6 オーファン指定 適応拡大 ラパリムス 難治性脈管腫瘍 承認申請
7 オーファン指定 新規 NaPPS ムコ多糖症 第2相
8 難病・希少疾病 新規 LT-1001/PC-SOD 潰瘍性大腸炎 第2相
9 難病・希少疾病 新規 LT-1001/PC-SOD ARDS 第1相

10 難病・希少疾病 適応拡大 LT-4010 肺線維症 第1相
11 難病・希少疾病 新規 LT-2004 肺動脈性肺高血圧症 基礎

12 難病・希少疾病 新規 ゲノム編集技術による遺伝子治療用製
品開発 ELANE関連重症先天性好中球減少症 非臨床

13 難病・希少疾病 新規 Tie2受容体アゴニスト ARDS 第2相
14 難病・希少疾病 新規 EF-210 筋強直性ジストロフィー1型 非臨床
15 難病・希少疾病 新規 FZD10抗体 滑膜肉腫 第1相
16 難病・希少疾病 新規 OBP-601 C9-ALS 第2相
17 難病・希少疾病 新規 OBP-601 PSP 第2相
18 難病・希少疾病 新規 AS-1763 慢性リンパ性白血病 第1相
19 難病・希少疾病 新規 エミクススタト塩酸塩 スターガルト病 第3相
20 難病・希少疾病 新規 組換えヒトHGFタンパク質 脊髄損傷急性期 第3相
21 難病・希少疾病 新規 組換えヒトHGFタンパク質 声帯瘢痕 第3相
22 難病・希少疾病 新規 組換えヒトHGFタンパク質 ALS 第2相
23 難病・希少疾病 新規 組換えヒトHGFタンパク質 眼科疾患 第2相
24 難病・希少疾病 新規 CLK阻害剤CTX-713 骨髄異形成症候群 第1相
25 難病・希少疾病 新規 SB623 パーキンソン病 非臨床
26 難病・希少疾病 新規 SB308 筋ジストロフィー 基礎
27 難病・希少疾病 新規 クルクミン 多発性骨髄腫 非臨床
28 難病・希少疾病 新規 クルクミン グリオブラストーマ 非臨床
29 難病・希少疾病 新規 SO-002 神経筋疾患 基礎
30 難病・希少疾病 新規 SO-003 神経筋疾患 基礎
31 難病・希少疾病 新規 神経筋疾患 神経筋疾患 基礎
32 難病・希少疾病 新規 中枢神経疾患 中枢神経疾患 基礎
33 難病・希少疾病 新規 腎疾患 腎疾患 基礎
34 難病・希少疾病 新規 自己免疫疾患 自己免疫疾患 基礎
35 難病・希少疾病 新規 免疫疾患 免疫疾患 基礎
36 難病・希少疾病 新規 心血管疾患 心血管疾患 基礎
37 難病・希少疾病 新規 TAGX-0003 ハンナ型間質性膀胱炎 非臨床



N0. カテゴリー 成分の
新規性 成分 適応症 ステージ

110 COVID-19 新規 クルクミン COVID-19 非臨床
111 COVID-19 新規 FPP006 COVID-19 非臨床
112 その他 新規 HS-001 重症心不全 第2相
113 その他 新規 LT-3001 炎症性疾患 非臨床
114 その他 新規 LT-3002 COPD 非臨床
115 その他 新規 LT-2001/AS-013 慢性動脈硬化症 第3相
116 その他 適応拡大 LT-5001 神経領域 第3相
117 その他 新規 LT-1001/PC-SOD 心筋梗塞 第2相
118 その他 新規 LT-1001/PC-SOD 脳梗塞 第2相
119 その他 適応拡大 LT-4002 ドライアイ 第2相
120 その他 適応拡大 LT-5001 神経領域 第2相
121 その他 新規 LT-1001/PC-SOD 腎疾患 第1相
122 その他 新規 LT-1002/PC-SOD NE COPD 第1相
123 その他 適応拡大 LT-4001 COPD 第1相
124 その他 適応拡大 LT-4004 非開示 第1相
125 その他 新規 LT-2003 慢性動脈硬化症 基礎
126 その他 新規 pitolisant ナルコレプシー 第3相

127 その他 新規 pitolisant 閉塞性睡眠時無呼吸症候群に伴う日中
の過度の眠気 第3相

128 その他 適応拡大 ジアゼパム点鼻液 てんかん重積発作またはてんかん重積
状態に至る恐れのあるけいれん発作 第3相

129 その他 新規 NF-κBデコイオリゴDNA 腰痛症 第2相
130 その他 新規 高血圧治療用DNAワクチン 高血圧 第2相
131 その他 新規 HGF遺伝子治療用製品 慢性動脈閉塞症 第1相
132 その他 新規 HGF遺伝子治療用製品 慢性動脈閉塞症 承認申請
133 その他 新規 HGF遺伝子治療用製品 慢性動脈閉塞症 承認申請
134 その他 新規 EF-230 中枢神経疾患 基礎
135 その他 新規 EF-242 神経・筋疾患 基礎
136 その他 新規 EF-298 神経・筋疾患 基礎
137 その他 新規 低分子TOPK阻害剤 未開示 非臨床
138 その他 新規 Aβ抗体 アルツハイマー型認知症 第1相
139 その他 新規 OBP-801 眼科領域 非臨床
140 その他 新規 BMAA 非開示 非臨床
141 その他 新規 Kinase 精神疾患 非臨床
142 その他 新規 DGK 第1相
143 その他 新規 ALK5 基礎
144 その他 新規 CDK12阻害剤CTX-439 基礎
145 その他 新規 STING 自己免疫疾患 基礎
146 その他 新規 GND－004 眼科疾患 非臨床
147 その他 適応拡大 アダリムマブ 免疫疾患 非臨床
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N0. カテゴリー 成分の
新規性 成分 適応症 ステージ

77 がん 新規 CBA-1535 がん 第1相
78 がん 新規 AS-0141 がん 第1相
79 がん 新規 GND－004 がん 非臨床
80 がん 適応拡大 ベバシズマブ がん 非臨床
81 がん 適応拡大 ペグフィルグラスチム がん 非臨床
82 がん 新規 新規抗体 がん 基礎
83 がん 新規 新規抗体 がん 基礎
84 がん 新規 CDK12阻害剤CTX-439 固形がん 非臨床
85 がん 新規 GCN2阻害剤CRD-1968099 固形がん 非臨床
86 がん 新規 CLK阻害剤CTX-712 急性骨髄性白血病 第1相
87 がん 新規 CLK阻害剤CTX-712 固形がん 第1相
88 がん 新規 MALT1阻害剤CTX-177 リンパ球系血液腫瘍 第1相
89 がん 新規 新規プログラム 固形がん 基礎
90 がん 新規 MSC１ がん疾患 基礎
91 がん 新規 LAT1インヒビター 胆道がん 非臨床
92 がん 新規 ナンブランラト 胆道がん 第3相
93 がん 新規 OKY-034 すい臓がん 第2相
94 がん 新規 クルクミン 大腸がん 非臨床
95 がん 新規 SO-001 がん 非臨床
96 がん 新規 DFP-14927 固形がん 第1相
97 がん 新規 NC-6100 乳がん 第1相
98 がん 新規 HLCN061 固形がん 非臨床
99 がん 新規 EP4拮抗薬 がん 第1相

100 有効な治療薬が
ない 新規 LT-1001/PC-SOD 化学療法誘発性末梢神経障害 第2相

101 有効な治療薬が
ない 新規 AS-0871 慢性特発性蕁麻疹 第1相

102 有効な治療薬が
ない 新規 マラリア マラリア 基礎

103 有効な治療薬が
ない 新規 TAGX-0003 円形脱毛症 非臨床

104 有効な治療薬が
ない 新規 CKD 腎炎 基礎

105 有効な治療薬が
ない 新規 DWR-2206 水疱性角膜症 非臨床

106 有効な治療薬が
ない 適応拡大 NPC-18 外耳道再生 第3相

107 COVID-19 適応拡大 LT-4012 COVID-19 第1相

108 COVID-19 新規 新型コロナウイルス感染症DNAワクチ
ン COVID-19 非臨床

109 COVID-19 新規 OBP-2011 COVID-19 非臨床

会員企業のパイプライン一覧（２/３）



N0. カテゴリー 成分の
新規性 成分 適応症 ステージ

188 その他 新規 HLCM051 急性呼吸切迫症候群 第2相
189 その他 新規 HLAホモ血小板 輸血 第2相
190 その他 新規 HLAヌル血小板 輸血 基礎
191 その他 新規 iMDF 未開示 基礎
192 その他 適応拡大 メマンチン アルツハイマー 非臨床
193 その他 適応拡大 チザニジン 痙性麻痺 第1相
194 その他 適応拡大 フェンタニル 中枢性鎮痛 第1相
195 その他 適応拡大 リドカイン 帯状疱疹後神経疼痛 承認申請
196 その他 適応拡大 ジクロフェナク・リドカイン 慢性疼痛 基礎
197 その他 新規 EP4拮抗薬 変形性膝関節症 非臨床
198 その他 新規 CB2作動薬 鎮痛 非臨床
199 その他 新規 モチリン受容体作動薬 胃不全麻痺機能性胃腸症術後イレウス 非臨床
200 その他 新規 グレリン受容体作動薬 癌に伴う食欲不振、脊髄損傷に伴う便秘 非臨床
201 その他 新規 TRPM8遮断薬 疼痛 非臨床
202 その他 新規 ナトリウムチャネル遮断薬 慢性疼痛 非臨床
203 その他 新規 EP4拮抗薬 疼痛 第2相
204 その他 新規 COX2阻害薬 疼痛 第2相
205 その他 新規 P2X7受容体拮抗薬 疼痛 第2相
206 その他 新規 カルシウムイオン競合型アシッドブロッカー 胃食道逆流症 第1相
207 その他 新規 ５－HT4作動薬 胃不全麻痺機能性胃腸症慢性便秘 第1相
208 その他 新規 ５－HT2B作動薬 下痢型過敏性腸症候群 第1相
209 その他 新規 NaPPS 変形性膝関節症 第2相
210 その他 新規 エルトプラジン ADHD 第2相
211 その他 新規 エルトプラジン 総合失調症 第1相
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N0. カテゴリー 成分の
新規性 成分 適応症 ステージ

148 その他 適応拡大 パリビズマブ 感染症 非臨床
149 その他 適応拡大 アフリベルセプト 眼疾患 非臨床
150 その他 新規 GND-007 免疫疾患 基礎
151 その他 新規 エミクススタト塩酸塩 増殖糖尿病網膜症 第2相
152 その他 新規 組換えヒトHGFタンパク質 急性腎障害 第1相
153 その他 新規 SB623 加齢黄斑変性 非臨床
154 その他 新規 SB623 網膜色素変性 非臨床
155 その他 新規 SB623 脊髄損傷急性期 非臨床
156 その他 新規 SB618 末梢神経障害 等 非臨床
157 その他 新規 MSC２ 炎症性疾患 非臨床
158 その他 新規 MSC２ 視神経炎 非臨床
159 その他 新規 SB623 外傷性脳損傷 第2相
160 その他 新規 SB623 脳梗塞 第2相
161 その他 新規 SB623 脳出血 第2相
162 その他 新規 SB623 外傷性脳損傷 承認申請
163 その他 新規 SB623 アルツハイマー病 基礎
164 その他 新規 LAT1インヒビター 自己免疫疾患 非臨床
165 その他 新規 クルクミン 変形性膝関節症 非臨床
166 その他 新規 gMSC®1 外傷性膝軟骨損傷、離断性軟骨炎 非公開
167 その他 新規 gMSC®2 脳梗塞 非公開
168 その他 新規 gMSC®3 早期変形性膝関節症 非公開
169 その他 新規 gMSC®4 慢性腎臓病 非公開
170 その他 新規 gMSC®1 外傷性膝軟骨損傷、離断性軟骨炎 第3相
171 その他 新規 DW-1002 内境界膜染色 第3相
172 その他 新規 H-1337 緑内障・高眼圧症 第2相
173 その他 適応拡大 DW-1001 眼科用治療薬 第1相
174 その他 新規 DW-5LBT 帯状疱疹後神経疼痛 承認申請
175 その他 新規 RUNX1 変形性膝関節症 非臨床
176 その他 適応拡大 ホストイン 帯状疱疹後神経痛 第3相
177 その他 新規 抗CMV抗体 CMV感染症 第2相
178 その他 新規 スコポラミン 流延 第2相
179 その他 適応拡大 サルグラモスチム 肺非結核性抗酸酸菌症 第2相
180 その他 新規 NPC-25 低亜鉛血症 承認申請
181 その他 新規 FPP004X 花粉症 非臨床
182 その他 新規 FPP005 乾癬 非臨床
183 その他 新規 SR-0379 皮膚潰瘍 第3相
184 その他 新規 FPP003 乾癬 第2相
185 その他 新規 HLCR011 網膜色素上皮裂孔 非臨床
186 その他 新規 HLCL041 代謝性管疾患、その他肝疾患 非臨床
187 その他 新規 HLCM051 脳梗塞急性期 第3相

会員企業のパイプライン一覧（３/３）
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一般管理販売費率に対するプラス補正

プラス補正

出所：令和4年3月4日版 厚生労働省保険局医療課 「令和4年度薬価制度改革について」 25頁
＊日本バイオテク協議会が一部加筆
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仮想事業性評価 ベンチャー体制整備補正の影響 ＊想定患者数：1,000人
【前提条件】一般管理費販売費（研究開発費を除く）1.0億円 研究開発費7.4億円 ロイヤリティ1.0億円+売上の5%

用語解説

回収期間
（法）

投資した金額が、何年で回収できるかを計算すること
で、投資の意思決定を行う方法である。
もし回収期間が自社がガイドラインとして定めた期間
よりも短い場合には投資を実行し、長ければ投資をし
ないという判断となる。

IRR

Internal Rate of Returnの略称で、日本語では内部収
益率。投資案件を評価する指標のひとつ。投資に
よって得られる将来のキャッシュフローの現在価値と、
投資額の現在価値が等しくなる割引率のこと。

ROI
Return On Investmentの略称で和訳は投資利益率。
投下した資本に対してどれだけ利益が上がったかを
表す指標。

NPV

Net Present Valueの略称で日本語では正味現在価
値。
投資や事業が生み出すキャッシュフローを現在価値
に換算した総和から、初期投資額を差し引いたもの。
差額がプラスで値が大きいほど投資や事業の経済的
価値が高いと判断される。

出典 【回収期間（法）】 FINCH (https://www.finchjapan.co.jp/1613/)
【IRR・ROI・NPV】 野村証券ホームページ 証券用語解説集

(https://www.nomura.co.jp/terms/)



治療方法が確立していないこと等から、現在338疾病が
指定難病として指定されている。希少疾病は5万人未満
と定義されているが、指定難病のうち過半数が患者数
1,000人未満のウルトラオーファン、ほぼ半数が患者数
300人以下の疾病である。

患者数1,000人未満： 192疾病（57％）
患者数300人以下 ： 162疾病（48％）
患者数100人以下 ： 111疾病（33％）

（難病情報センターHP記載情報より当協議会集計）
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指定難病の患者数分布

次の要件を全て満たす新規収載品
イ 希少疾病用医薬品であって、対象となる疾病又

は負傷に係る効能及び効果が当該新規収載品の主
たる効能及び効果であること。

ロ 当該新規収載品の比較薬が市場性加算（Ⅰ）の
適用を受けていないこと

次の要件を全て満たす新規収載品
イ 当該新規収載品の主たる効能及び効果が、市場

規模が小さいものとして別に定める薬効に該当す
ること。

ロ 当該新規収載品の比較薬が市場性加算（Ⅰ）又
は市場性加算（Ⅱ）の適用を受けていないこと

市場性加算（Ⅰ）（１０～２０％）

市場性加算（Ⅱ）（５％）

ウルトラオーファン加算（３０～５０％）ウルトラオーファン加算（３０～５０％）

＋

新設
次の要件を全て満たす新規収載品

イ 患者数300人以下の希少疾病用医薬品であって、
対象となる疾病又は負傷に係る効能及び効果が当
該新規収載品の主たる効能及び効果であること。

ロ 当該新規収載品の比較薬がウルトラオーファン加
算の適用を受けていないこと

ウルトラオーファン加算の新設案
（現行市場性系加算の上位に新設）



20令和4年3月31日付『薬価算定の基準』Q＆A 24頁、25頁 ＊日本バイオテク協議会がマーカー加筆




