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 米国の医薬品業界では、公的医療保険

の費用負担拡大に伴い薬価引き下げ圧力

が強まっています。こうしたなか、患者

数が少なく治療法が確立されていない希

少疾患分野では、比較的薬価を維持しや

すいため、創薬ベンチャーや専業医薬品

メーカーを主体とした新薬開発と大手医

薬品メーカーによる買収が活発化してい

ます。 
 

希少疾患治療薬の特徴 

 米国では「米国における患者数が 20

万人未満の疾患」を希少疾患と定義して

おり、同様の疾患は世界に約 7,000 疾患

あるとされています。米国政府はこれら

の治療薬（Orphan Drug）の開発を 1983

年から支援しており、現在では、①独占

販売期間が新薬承認から 7 年間と通常の

新薬（5 年間）より長く設定されている

ほか、②研究開発費の 50％を税額控除出

来ること、③新薬の審査を行う米国食品

医薬品局（以下、FDA）への申請費用免

除、などの支援策が講じられています

（図表 1）。 

 加えて、希少疾患治療薬は、市場が細

分化されていることから新薬同士の競合

がほとんどなく、特許切れ後もジェネリ

ック医薬品に侵食されにくいという特徴

があります。このため、平均で通常の新

薬の 5 倍以上とされる高い薬価を維持し

つつ、長期間にわたり市場を独占するこ

とが可能となります。 

 しかしながら希少疾患治療薬の開発に

は、①患者数が少なく治験が難しいこと、

②遺伝子組み換えなど高度な技術が必要

であること、などから通常の新薬と比べ

て高いリスクを伴います。また、すべて

の希少疾患治療薬を合わせても、米国の

医薬品市場全体の 1 割弱を占める市場に

過ぎません。 

 このため大手医薬品メーカーは、希少

疾患治療薬は医薬品の中でもとくにニッ

チかつ、ハイリスク・ハイリターンの分

野として、投資を抑制してきた経緯があ

ります。 

 

大手医薬品メーカーのスタンスの変化 

 米国では、低所得者層などの無保険者

削減を目的として 2010 年に制定された

いわゆる「オバマケア」が徐々に定着し

てきたことに伴い、公的医療保険の費用

負担が増加しており、この財源を確保す

るため医薬品メーカーに対する薬価引き

下げ圧力が強まっています。 

 また、大手医薬品メーカーでは有力
（資料）U.S. Food and Drug Administration
    （FDA）、厚生労働省を基に弊行作成 

図表１ 希少疾患の定義と支援策 

米国 日本 欧州

関連法規
Orphan Drug 

Act
薬事法

第77条の2
Regulation EC 

No.141
施行年 1983年 1993年 2000年

・米国内の患者
数が20万人未
満（1万人あたり
6.4人未満）

・日本国内の患
者数が概ね5万
人未満（1万人
あたり4人未満）

・欧州域内の患
者数が1万人あ
たり5人以下

・有効な治療法
が未確立

・有効な治療法
が未確立

・有効な治療法
が未確立

・生活面への長
期にわたり支障
を及ぼす

・生活に重大な
困難を及ぼす非
常に重症な状態

承認医薬品数 237 181 95

【政府支援策】

独占販売期間 7年 10年 10年

税制優遇
臨床試験費の
50%を税額控除

試験研究費の
12%を税額控除

国により異なる

申請費用 免除 30%免除 免除

優先審査 有り 有り 有り

定義
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な新薬の特許切れが相次いでいますが、

患者数の多い分野での新薬の開発はます

ます困難になっているうえ、競合も激し

くなってきています。  

 このような背景から、創薬ベンチャー

や専業メーカーのみならず大手医薬品メ

ーカーが業績の維持・向上に向けて、ニ

ッチながらも販売後は高い利益率を確保

出来る希少疾患治療薬の開発と買収に注

目しはじめました。政府側でもこの動き

を後押しすべく、従来の支援策に加えて

FDA の審査手続きを迅速化する法整備を

行っています。 

 

活発化する希少疾患治療薬への取り組み 

 医薬品メーカー側のニーズに政府によ

る支援強化も相まって、希少疾患治療薬

の承認件数は右肩上がりで増加しており、

2015 年は 21 件と承認医薬品の約半分を

占めました。2016 年も承認件数は前年並

みの高水準で推移しています（図表 2）。 

 また、希少疾患治療薬を対象とした買

収案件は件数・金額ともに増加傾向にあ

り、2015 年の米国における医薬品メーカ

ーを対象とした買収案件では、金額上位

5 件のうち 2 件は希少疾患治療薬を開発

した企業の買収でした。2016 年も 6 月時

点までで最大の買収案件は希少疾患治療

薬が主なターゲットとなっています。な

かには FDA による承認を受けていない赤

字企業であっても将来性を見込んで巨額

の資金で買収される事例もみられます。 

 

今後の見通し 

 米国では一部の医薬品メーカーが度重

なる薬価引き上げを通じて高い利益率を

確保していることが明らかにされるなど、

他の先進諸国と比べて高額な薬価に対す

る批判が強まっています。 

 しかしながら、希少疾患治療薬は当該

疾患の数少ない治療薬であることが多

いうえ、それぞれの市場規模が小さく

注目を集め難いことから、批判対象に

なりにくくなっています。 

 このため、希少疾患治療薬は今後も、

高い収益性が期待出来る有望分野として、

創薬ベンチャーや専業メーカーのみなら

ず大手医薬品メーカーにより活発な新薬

開発が進められるとみられます。また、

これらを取り込もうとする大手医薬品メ

ーカーによる買収のターゲットとなるこ

とが予想されるため、医薬品メーカー各

社の動向には引き続き注目が集まります。     

              （長尾） 

（資料）U.S. Food and Drug Administration
    （FDA）を基に弊行作成 
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図表２ 希少疾患薬承認件数（米国） 


