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米国ではドナルド・トランプ氏が大統領に就任して，
その一挙一動に関心が集まっている。そのような中では
あるが，本稿では，オバマ前政権の最終段階である 2016
年 12月に成立した「21世紀治療法 The 21st Century 
Cures Act」（本法）を紹介する。米国の法律ではあるが，
日本の医科学研究のあり方をめぐる議論にも参考になる
点が多いと考える。

本法は 2016年 11月 30日に上院，同年 12月 7日に下
院で可決された後，同年 12月 13日にオバマ大統領（当
時）が署名して成立した。3つの部（part）より構成さ
れ，第 1部が「21世紀治療」，第 2部が精神疾患患者家
族への支援，第 3部が国民のヘルスケアと保険等に関す
る内容であり，このうち本稿では第 1部に焦点を絞る。
この第 1部は，全部で 5つの編（title）により構成さ

れる。第 1編「イノベーション・プロジェクトおよびオ
ピオイド施策」では，革新的な国家プロジェクトとオピ
オイド濫用対策に対する国の責任を示し，これらに対す
る長期予算投入の法的根拠となっている。第 2編「発見」
では，研究環境の整備の観点から，おもに NIH（国立衛
生研究所）に向けた規定が並んでいる。第 3編「開発」
では，おもに FDA（食品医薬品庁）が管轄する医薬品・
医療機器の研究開発への規制に関して定められている。
第 4編「供給」では，患者による医療関連情報のアクセ
スの保障を中心としたこと，第 5編「節減」では医療費
の支払い（メディケア，メディケイドなど）に関するこ
とが示され，医療の開発から実用化，普及に至る各プロ
セスを網羅した内容となっている。以下，このうちの
NIHの施策に関連する研究助成，研究基盤整備，研究者
に対する義務等（おもに第 2編）と，FDAの施策に関連
する患者志向型医薬品開発，現代型臨床試験デザイン・

エビデンスの開発，新規医療技術の規制等（第 3編）を
概観する。

1 研究助成
オバマ前大統領は，一議員時代から，先端医療開発に
大きな関心をもつ人物として知られていた（ゲノム医療
に関する法案を提出したこともある）。在職期間を通じ
て医療制度改革に取り組んできたことは周知のとおりで
あるが，政権終盤に入り，患者個々人に応じた治療や予
防の方法を検討するために 100万人以上の研究参加者を
募る「プレシジョン・メディシン（精密医療）イニシア
ティブ」1）など，大型の研究事業を相次いで発表した。こ
の法律ではこうした研究事業を支える，NIHの予算的措
置に関する規定が盛り込まれている。たとえば，「プレシ
ジョン・メディシン（精密医療）イニシアティブ」に 10
年で計 14億ドル，脳研究に同じく 10年で計 15億ドルと
するほか，がん研究「キャンサー・ムーンショット」2）に
5年で計 18億ドル，再生医療（胚を用いない研究に限定）
に 3年で計 3000万ドルを支給すること，などである
（1001条）。このほか，NIHにおける「高リスク高還元研
究」の評価のあり方に関する検討（2036条），若手研究
者支援として「次世代研究者イニシアティブ」の創設
（2021条），キャリア支援のための既存の NIHのローン
事業の改革（2022条）など，今日的な研究振興策も注目
される。
2 研究の基盤整備
上記の研究を支える基盤の整備についても多くの規定
が並ぶ3）。たとえば，上記「プレシジョン・メディシン
（精密医療）イニシアティブ」の一環として，連邦厚生省
は，技術的課題への対応とともに，ボランティアの参加
促進策の検討，省庁間の連携，公と民間とのパートナー

法律の全体的な構成
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シップ，既存のデータソースの活用などを推進すること
が規定された（2011条）。NIH長官には，NIH助成を受
ける研究者に対して，研究により得たデータを他研究者
に共有することを要求できる法的根拠が付与された
（2014条）。従来の研究戦略において，米国の人口構成の
多様性が十分に配慮されてこなかったことへの反省か
ら，これら少数集団の健康問題への対応や健康格差の是
正に資するよう，データの統合と臨床試験の連携，試験
参加に関する施策の推進も規定されている（2038条）。
関連して，妊婦や授乳期の女性を被験者とする場合の保
護のあり方等を検討する作業班の設置，およびその成果
を規則改正に反映するよう厚生省に求めるほか（2041
条），少数集団の健康ニーズに対応できるよう臨床試験
環境の改善（2044条），子ども研究の推進策などが盛り
込まれた点も注記される。
研究成果の質の問題，とりわけ再現性の改善4）は，税

金の使途を検討する議会にとっても重要な関心事であ
る。NIHは，その助成する研究の科学的な厳密さおよび
再現性の向上に向けた検討班を組織し，対応策について
法施行後 2年以内に議会に報告することが求められてい
る（2039条）。
3 研究者の守秘義務
上記のように，データ活用の推進が図られる一方，個
人情報の機微性への配慮に関する規定も盛り込まれてい
る。医学研究では，他の手段では得難いような，多様な
個人情報が生み出される。また，近年の報告では，デー
タ間の結合により，匿名化したはずの情報から個人が特
定される危険性も指摘されるようになった5）。こうした
問題への対応の一環として，本法には研究者の守秘義務
に関する規定（2012条）が盛り込まれた。医学研究にお
いて収集された多様な個人情報は，研究以外の文脈から
関心をもたれることがある。たとえば，米国では，研究
者が保有する患者・市民に関する個人情報の開示を裁判
所や捜査当局が求めてきた場合，研究者はこれを拒否で
きるかどうかが論点であり続けてきた6）。NIHはかねて
より，研究者に秘密保持証書（CoC）を発行し，こうし
た開示要求に対抗しようとしてきたが，その効力は必ず
しも安定したものではなかった7）。この法律では，厚生
省が発行した証書を有する研究者は，一部の例外的状況
（本人の同意がある場合や治療上の必要性，別の法的措
置を講じる場合など）を除いて，研究者は研究参加者の
名前やその他個人を特定できるデータを開示してはなら
ないこと，また由来する本人の同意がある場合を除い
て，司法当局や既存の情報公開制度などによっても開示
を強制されないとする規定が置かれた（同上）。加えて，
データの使用時に，個人が特定される恐れが高い場合や

個人を特定する目的での使用が判明した場合，厚生省長
官はそれらのデータの開示を停止できる権限も得た
（2013条）。これらの一般的な効力については引き続き注
視が必要であろう。
4 利益相反の開示手続きの見直し

NIHの業務改善に関する施策の一環として，「研究者
の事務負担の軽減」という規定がある（2034条）。米国
ではすでに 1980年代に「政府ペーパーワーク削減法」が
成立していたが，皮肉なことに，その後も諸事務手続き
の業務は増加の一途をたどり，医学研究関係者にとって
も大きな負担となってきた3）。本法では，一般的な事務
負担の軽減や動物実験規制対応の効率化に言及しつつ，
とりわけ利益相反の開示手続きの見直しを求める規定を
冒頭に挙げている点は興味深い。米国は，産学連携活動
の透明性を高めるべく，利益相反に関する情報開示の対
象を広げる方向で進んできた8）が，この法律は連邦厚生
省長官に対し，報告の対象となる関係や期間などを見直
すことにより，法の施行後 2年内に，既存の利益相反関
係の制度の不統一を是正し，事務的負担を軽減するよう
求めている。

FDAの施策に関する規定は，第 3編 3001条以降にま
とめられている。ここでは，以下の点に絞って紹介する。
1 患者志向型医薬品開発
本編の最初に掲げられているのが，患者志向型医薬品
開発に関する規定である（3001～3004条）。FDAでは，
2013年からPatient‒Focused Drug Development Initiative
として，医薬品開発過程のなかでリスクベネフィット評
価を中心に，患者の声を取り入れる施策を打ち出した。
1年間で 5つ程度，5年間で 24の疾患領域を指定し，患
者との意見交換会を開催している。患者から，症状によ
る生活上の負担や不便，現在の治療の効果や改善の希望
などを聞き，薬事審査上の決定に活かすこととしてい
る。この観点から，本法は，「患者の経験上のデータ」
（patient experience data）の活用の促進をうたっている。
このデータは，患者の疾患経験に関する情報を提供する
意図で集められたもの（収集主体は問わない）で，①当
該疾患や症状，それらの治療が患者の生活に与える影
響，②当該疾患の治療法に関する患者の志向に関する
データと定義されている。本法では，厚生省長官に対し
て patient experience dataの取扱いに関するガイダンス
を出すことを求めている。当該ガイダンスに含めるべき
事項として，データの収集・分析手法や，薬事上の決定
に活用するための手法，ガイダンス案の提出方法や様式
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などが定められている。さらに薬事上の決定に用いられ
た patient experience dataの使用実績の評価報告の作成
も規定されている。
2 「現代型」臨床試験デザイン・エビデンスの開発
本稿の読者の中心であろう臨床試験関係者にとって注
目度が高いと思われる規定が，「現代型」の臨床試験デザ
インとエビデンスの開発に関するものである（3021～
3024条）。本法の制定に先立ち，FDAは「リアルワール
ドエビデンス」の活用に関する方針を示している9）。ま
ず，「リアルワールドエビデンス」の定義を確認すると，
ランダム化比較試験以外のものから得られる，医薬品や
医療機器の使用，潜在的ベネフィットやリスクに関する
データである。ここで，データ収集源としては，電子医
療記録，支払い記録，疾患レジストリ，個人使用の機器
やアプリなどが想定されている9）。本法では，厚生省長
官は薬事審査における複合的・適応的デザイン等，新し
い臨床試験デザインの利用に関するガイドラインを改訂
または策定することと定められている。このガイドライ
ンには，①こうした新しいデザインを採用する臨床試験
の結果を薬事承認に用いる際のエビデンスの基準，②同
じくこれらの手法におけるモデリングやシミュレーショ
ンの実施上の技術的課題について，試験実施者（spon-
sor）が厚生省長官に意見照会する方法，③審査時に提出
すべき質的・量的情報の類型，④推奨される分析手法な
どが示されている。さらに，厚生省長官は，リアルワー
ルドエビデンスの利用を推進するためのプログラムを構
築することと規定されている。
3  治験薬の治療使用への拡大アクセス 
（Expanded Access）
患者団体が特に注目していた規定が，治験薬の治療使
用への拡大アクセス（expanded access）に関する規定で
ある（3032条。Twitter上では #Curesnow，#path2cures
などのハッシュタグが現れ，患者団体や研究者らがそれ
ぞれの見解を展開していた）。これは，重篤または生命の
危機が迫っている状況で他に治療法がない患者が，一定
の要件を満たせば治験中の医薬品を自らの治療のために
用いることができる制度で，連邦食品・医薬品・化粧品
法の第 5 章において定められている（21 U. S . C. 
360bbb）。本法では，治験薬の製造者，販売業者は，患
者からの治験薬の拡大アクセスの申請があった場合の評
価および対応について方針を策定し，公開することが求
められている。その方針に含めるべき内容として，①連
絡先，②申請手続，③申請した患者と申請内容の評価基
準，④申請から回答までの期間，⑤関連臨床試験情報が
あげられている。また，本方針を定めたからといって，
特定の患者個人に特定の治験薬の利用を保証する趣旨で

はない旨も規定されている。これらの規定は，患者から
の治験薬の拡大アクセス申請に対する企業の対応につい
て，より透明性を高める趣旨で設けられたと考えられ
る。2010～2015年の統計をみると，ほぼ 100％の割合で
拡大アクセス申請が認められている10）が，米国では，治
験薬へのアクセスの拡大がさらに進められており，拡大
アクセス制度とは別に独自の法整備をしている州もある
（Right‒to‒try法とよばれ，本稿執筆時点で 33州がこれ
を定めている）11）。しかし，こうした法律に対しては，患
者が膨大な費用をかけて効果が証明されていない薬を試
すことになり，自宅で穏やかな死を迎える希望を奪って
いるという倫理面での批判12）や，個別法と連邦法との上
下関係を覆しているという法的側面からの批判もあ
る13）。さらに，拡大アクセス制度や Right‒to‒try法と
いった治験薬の拡大使用に関する制度全体に対する，倫
理面，法制面，実務面での批判もある13）。
4 医療機器規制とソフトウェア
本法第 3編のなかには，医療機器規制に関する規定群
がおかれ（3051～3060条），関係者からの注目を集めて
いる。このコーナーの冒頭では，革新的医療機器（break-
through devices）の開発促進・迅速かつ優先的な審査を
目的としたプログラムを設けることがうたわれている。
すなわち，生命の危機が迫っている，または，不可逆的
に衰弱している患者を対象とする革新的医療機器につい
て，一定の要件を満たせば，迅速審査を目指した手当て
を受けることができる。これに対しては，革新的医療機
器が有するリスクとベネフィットの不確実性にかんが
み，対象機器を限定し，承認後サーベイランスを充実さ
せるべきとの指摘もある14）。また，相対的にリスクが低
いクラスⅠ，Ⅱの規制緩和措置が定められ，多くのクラ
スⅡ医療機器が FDAの承認ではなく，届出で足りるこ
ととされる方針である15）。さらに，近年研究開発が進ん
でいる医療ソフトウェアについて，医療機器該当性の判
断基準を示した（3060条）。次のような機能を有するソ
フトウェアは，医療機器としての規制は受けないとされ
ている。すなわち，①医療機関の事務をサポートするも
の，②健康的な生活の管理・促進のためのもの，③患者
の電子記録をするもの，④臨床検査や他の機器から得ら
れたデータや結果，関連する医療関係者の知見およびそ
れらに関する一般的な情報を伝達，蓄積，様式変換，表
示するもの，⑤患者個人の医療情報やその他の医療情報
（査読付き臨床研究，診療ガイドラインなど）を表示，分
析，印刷し，医療関係者に診断，治療等の支援または推
奨の提示を行い，かつ，医療上の判断を下す際に，当該
推奨を最初から当てにすることのないように，医療関係
者が推奨の根拠を独自にレビューすることができるよう
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にしているもの（ただし，画像診断情報や診断機器から
の信号を分析するものを除く）とされた。

本法に対しては，米国内での賛否は分かれるところで
ある。NIHとしては，本法により資金面が増強されるた
め肯定的な受け止めのようである3）が，トランプ政権下
での予算配分の影響が懸念される。一方，FDAは，これ
までに当局として取り組んできたことが本法によって裏
付けられたと考えているようである16）。しかし，有識者
からは「リアルワールドエビデンス」を用いた評価や薬
事規制の緩和に対して批判的な声もある17）。
日本の科学技術政策との関連では，本法NIH施策関連
規定にある若手研究者の登用，チャレンジングな研究の
評価のあり方などが注目されよう。科学技術イノベー
ション総合戦略2016では，若手をはじめとする人材力の
強化や挑戦的研究開発の推進がうたわれており，米国の
動向が参考になると思われる。研究倫理上は「弱者」で
あるが，研究活動の進展への期待が大きい人々（妊婦な
ど）を対象とした「保護」策のあり方をめぐる議論も引
き続き注視されるだろう。
また，薬事行政の関連では，本法は FDA施策関連規定

と対応するところが多い。たとえば，日本臨床試験学会
第 8回学術集会総会で報告があったように，日本各所で
患者の診療情報のレジストリ構築が進められ，「リアル
ワールドエビデンス」の活用の可能性が議論されている。
また，2016年から，患者申出療養制度や拡大治験など，
未承認薬に対する患者アクセスを拡大する制度が取り入
れられているが，これらの運用を考えるうえで，本法に
基づく米国の拡大アクセス制度の動向を追っておくこと
は必須であろう。さらに，「医薬品，医療機器等の品質，
有効性及び安全性の確保等に関する法律」（2014年の改
正薬事法，または「薬機法」）下では，ソフトウェア単体
でも要件に該当すれば「医療機器プログラム」として規
制されることになった。ソフトウェアの医療機器該当性
については，厚生労働省が基本的な考え方を示してお
り18），国際調和の観点から本法の定義も参照されると思
われる。
本法は米国の研究開発プロセスを全般的に網羅する広
範囲の内容を含む。本法に基づいて米国の科学技術政策
がどう進むのか，NIHや FDAの具体的な施策の動向を
引き続き追っていきたい。
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