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研究成果の概要： 
 本研究により、世界市場を対象とした製薬企業と、国内市場を対象とした製薬企業との二極

化はますます加速し、その結果、数十億規模の医薬品市場が新たに創出されることを明らかに

した。さらに、大学発知的成果を活かすことができ、かつ、大学発ベンチャー企業と製薬企業

（特に世界市場型）との共存可能性も予想される新規市場として、当該分野の存在を明らかに

した上で、市場発展に対する課題についても考察した。さらに、「国内外に対する日本発オーフ

ァン・ドラッグ情報ポータルの構築」および「オーファン・ドラッグ分野に興味を持つ研究者

ネットワークの構築」「海外機関との積極的な研究連携および情報共有」についてもそれぞれ実

施し、オーファン・ドラッグ治療研究の効果的な推進のための今までにない国内外を巻き込ん

だネットワークを構築した。 
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 直接経費 間接経費 合 計 
2006年度 1,200,000 0 1,200,000 
2007年度 1,100,000 0 1,100,000 
2008年度 1,000,000 300,000 1,300,000 

年度    
  年度    
総 計 3,300,000 300,000 3,600,000 

 
 
研究分野：技術移転・社会技術・知財マネジメント 
科研費の分科・細目：経営学（経営学） 
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１．研究開始当初の背景 
 近年、国策として大学発ベンチャー起業促
進が行われており、一定の成果を挙げている。
しかし、大学発ベンチャー企業が参入するこ
とにより活性化する市場の模索に関しては、
必ずしも政策主導で行うことが妥当とは言
えず、検討が続いている状態である。 
一方、医薬品業界は近年まれに見る劇的変化
を遂げている。平成 17 年度に施行された改
正薬事法を受けて、医薬品承認制度が欧米と

同様に「製造販売承認制度」へと変化した。
この制度改正により、従来製薬企業が有する
必要があった工場部門のアウトソーシング
が可能となった。また、法改正による影響だ
けでなく、企業合併や連携といった業界再編
が活発に行われており、世界市場を対象とし
た製薬企業と、国内市場を対象とした製薬企
業との二極化はますます加速すると予想さ
れる。その結果、数十億規模の医薬品市場が
新たに創出されると考察する。 
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大学等公的機関における医薬系研究に目
を転じると、新規医薬品開発や、それらの基
となるシーズ研究といった知的成果の創出
はますます活発に行われている。しかしなが
ら、基礎研究から発展して創出（開発）され
る成果は、必ずしも全てについて、将来大規
模な市場性を有するとは限らないことも自
明であろう。 
希少疾病用医薬品（オーファン・ドラッグ）
は、国内における新しい市場候補の一つであ
る。オーファン・ドラッグとは、（１）我が
国において患者数 5万人未満の重篤な疾病が
対象であり、（２）医療上、特にその必要性
が高く（代替する適切な医薬品等または治療
方法がない、もしくは既存の医薬品と比較し
て著しく高い有効性又は安全性が期待され
る）、（３）開発の可能性が高い（その医薬品
を使用する理論的根拠があり開発計画が妥
当であると認められること） 医薬品と定義
されている。オーファン・ドラッグの概念が
生まれた 1970 年代には、経済的動機付けが
ない、と企業から敬遠されてきたが、その後
米国をはじめとした各国の優遇政策により、
諸外国では経済的にも成功している例が数
多くうまれ、企業が相次いで参入する市場と
なりつつある。 
日本でも、さまざまな法改正・施策制定。
基盤整備対策により、2008 年度末にはオー
ファン・ドラッグ指定品目数は 217品目に達
し、また 140を超える新薬がオーファン・ド
ラッグとして承認販売されている。 
 申請者は、こういった大学発知的成果を活
かすことができ、かつ、大学発ベンチャー企
業と製薬企業（特に世界市場型）との共存可
能性も予想される新規市場として、希少性疾
病医薬品（オーファン・ドラッグ）市場に着
目した。 
 
２．研究の目的 
本研究の目的は、大学発ベンチャー企業に
よる希少疾病用医薬品（オーファン・ドラッ
グ）の新規市場創出可能性について、薬事法
制度改正及び医薬品業界再編の視点を踏ま
えて検証し、大学発ベンチャー企業の更なる
活性化に関する政策提言を担当府省に対し
行うことである。 
 
３．研究の方法 
本研究は、研究開始とともに実施する予備
調査（国内外学術文献調査・識者に対する予
備ヒアリング・国内外薬事法及び関連法及び
省令の施行状況調査等）を経て、「１．薬事
法改正及び医薬品市場再編による市場変化」
「２．大学発ベンチャー企業の希少疾病用医
薬品の市場参入」「３．希少疾関連研究助成
制度の諸問題解決」を主な検討課題とした。
また、当該課題の社会実装に関する諸問題に

ついても検討した。   
 
４．研究成果 
４－１ 薬事法改正及び医薬品市場再編に
よる市場変化 
 本研究では、欧米諸国におけるオーファ
ン・ドラッグ法の制度比較をもとに、日本の
オーファン・ドラッグ法（薬事法）による国
内市場への影響を考察した。その結果、世界
市場を対象とした製薬企業と、国内市場を対
象とした製薬企業との二極化はますます加
速し、数十億規模の医薬品市場が新たに創出
されることを明らかにした。 
医薬品の研究開発には、研究開始から承認
取得まで約 10~20年の年月を要するが、研究
開発の成功率は、候補化合物を母数とすると
わ ず か 15,622 分 の 1 で あ る [DATA 
BOOK2007 (2007) Japan Pharmaceutical 
Manufacturers Association]。また、当然開
発費用も極めて高額であり、創薬環境の高コ
スト化は全世界で進行している。従って、各
企業は、収益力の高い医薬品事業部門に経営
資源を重点化し、新薬開発競争による研究費
の高騰に対応する必要に迫られている。 
日本では、2000 年代以降、国内製薬業界
における大幅な業界再編が行われている。
2005 年以降、国内大手製薬企業による合併
が相次いでおり、それにともない 1社当たり
の研究開発費も増加している。また、2005
年の薬事法改正により、医薬品承認制度が製
造承認から欧米と同様の販売承認へ変更さ
れた。この結果、製造部門の切り離し（外部
企業へのアウトソーシングもしくは子会社
化）が可能となり、研究開発費をさらに増額
することが可能となった。 
このように、国内の大手製薬企業は、世界
市場でのさらなる飛躍に向け戦略を構築し
ている。これは、近い将来には、国内製薬企
業規模が二極化し、その結果世界市場ではな
く国内市場といった小さなマーケットをタ
ーゲットとする企業群が台頭してくると予
想できる。これら企業群のうちの多くは、ベ
ンチャー企業と呼ばれる新興企業が担うと
推察した。 
この Domestic market として有用な市場
は何だろうか。本研究では、生活習慣病と希
少疾病との大企業がターゲットとしている
生活習慣病医薬品の主な特徴を分析した。そ
の結果、生活習慣病の主薬効は非常に複雑な
場合がほとんどであるが、オーファン・ドラ
ッグのそれはシンプルなものが多い。また、
副作用に関しても、オーファン・ドラッグの
場合は、重篤な疾病に効果が期待されるので
あれば、少々の副作用は考慮の対象にならな
いことがわかった。また、開発コストや競争
についても、政府の補助制度も存在するため、
生活習慣病医薬品と比較するとはるかに小



 

 

規模治験ですみ、また独占市場をとれる可能
性が高いことも明らかとなった。 
従って、オーファン・ドラッグ市場は、大
企業が狙うようないわゆるハイリスク・ハイ
リターンのビジネススタイルではなく、人
材・金銭面で体力がないベンチャー企業向け
の市場であるといえる。また、言い換えれば、
大企業が狙うには十分な市場規模をもたな
いマーケットとは必ずしもいえないことか
ら、大企業とすみわけが可能であるともいえ
る。 
現在、世界のバイオベンチャー企業は、１）
機器や試薬といった研究支援系、２）創薬基
盤技術系、３）創薬系、の 3つにわけられる。
日本には、14社の上場バイオベンチャー企業
があるが、その多くが研究支援系である。こ
れは、日本のバイオベンチャー企業設立の歴
史がまだ浅く、時間がかかる創薬系ベンチャ
ー企業がまだ育ってはいないためだと推察
する。一方、日本のバイオベンチャー企業全
体を時価総額でランキングしてみると、上位
は創薬系が並ぶ。また、新規上場についても、
2003年以降は創薬系が増加している。 
国内バイオベンチャー企業の資金調達は、
決して容易ではない。しかし、当該分野にお
ける起業が今後活発化してきた場合には、そ
の多くが創薬系ベンチャーを目指し、同時に
オーファン・ドラッグ市場に目をつける可能
性は非常に高いと推察した。 
 
４－２ 大学発ベンチャー企業の希少疾病
用医薬品の市場参入 
本研究では、近年特に活性化している大学
発知的成果の産学連携施策について、特にラ
イフサイエンス分野について分析した。また、
上述した新規市場として、大学発ベンチャー
企業と製薬企業（特に世界市場型）との共存
可能性も予想される希少性疾病医薬品（オー
ファン・ドラッグ）市場の創出可能性がある
ことも明らかにした。さらに、（大学発）ベ
ンチャー企業、及びオーファン・ドラッグ研
究開発の役割について述べ、日本におけるオ
ーファン・ドラッグ研究開発促進策のための
提言を行った。  

1990 年代以上の活発な産学連携・技術移
転政策の導入により、大学発知的成果の市場
活用も増加している。大学発ベンチャーは、
2008 年末までに 1,809 社が誕生しており、
その中でバイオ分野の起業は約 35%を占め
ている[経済産業省（2009）平成 20年度大学
発ベンチャーに関する基礎調査]。2007 年に
は、産業技術力強化法の改正が実施され、イ
ノベーションを支える産業技術力を強化す
るため、大学等の研究開発の成果の産業への
移転を促進するため、大学等に対する特許料
の軽減措置(アカデミック・ディスカウント制 
度)の対象を拡大するとともに、国の委託研究

の成果に係る知的財産を事業者等に帰属さ
せる日本版バイ・ドール制度を恒久措置とす
る こ と が 内 容 に 含 ま れ た
[http://www.meti.go.jp/policy/innovation_p
olicy/sangiho.htm (in Japanese)]。このよう
に、産学連携の機運が高まる中、オーファ
ン・ドラッグのような小さな市場を狙う企業
群が大学からも生まれてくると考察した。 
 本研究期間にて、大学発ベンチャー企業の
位置づけを再確認するため、大学発知的成果
を用いた社会貢献のあり方について検討し
た。その結果、日本の大学発知的成果は、１）
市場経済型、２）地域振興型、３）公共財型、
の 3 つにわけられることが明らかとなった。
大学発ベンチャー企業は、１）を主目的とし
て設立されているが、研究分野によっては、
他の項目においても存在価値があると判断
した。 
  オーファン・ドラッグに関する研究開発は、
戦略次第でこれらの活用形のどれに当ては
まると考察する。つまり、うまく知的成果が
いきるマーケットをとらえる（もしくは開拓
する）ことができれば、1 という形でビジネ
スとして活かすことが可能である。ベンチャ
ー起業の意義のひとつに、一種の社会問題を
解決することも考慮すると、なおのことオー
ファン・ドラッグ分野は適切だといえよう。
また、地域に特有の疾患をターゲットとした
場合には、地域特化型モデルとして地域に貢
献することができるであろう。さらに、「自
分は特に儲ける気はなく、ただ人の役に立ち
たい」と考えている研究者は少なくない。こ
のような研究者にとって大切なことは、事業
を興して成功させることではなく、自身の研
究成果が世の中に活かされることをこの目
で確かめたい（知りたい）という、研究者な
らではの欲求であろう。それら研究者にとっ
て、オーファン・ドラッグ分野は、まさに「自
身でつくりあげた成果が、患者さんのために
役立つ」ことを実感することが可能な分野だ
といえる。 
 従って、オーファン・ドラッグの研究開発
分野は、まさに大学発知的成果を用いた社会
貢献が可能である分野であり、さらに研究者
もしくは社会のニーズに応じて、上述したど
の類型に沿っての戦略立案も可能である。 
新規市場は、確かに未知市場であるためリ
スクは少なくない。しかし、一方で当該市場
ならではのルールを自由につくっていくこ
とが可能である。オーファン・ドラッグ分野
は、上述したように、大学発知的成果が活き
る可能性が非常に高い。また、そのマーケッ
トの小ささゆえに、ベンチャー企業や NPO
といったハブの存在は必須である。このよう
な、大企業と大学を結ぶハブの存在が当初か
ら求めあれるマーケットであれば、Open 
Innovation という新しい概念が当該分野で



 

 

も定着していく可能性は高いと推察する。 
また、Open Innovationは、技術を公共財
ととらえ、どのようにして相互利用を可能に
するか、という思考から端を発している。そ
の考え方は、大学発知的成果の社会貢献のあ
り方と非常に合致していると考える。 

 
４－３ 希少疾関連研究助成制度の諸問題
解決（希少性疾病分野研究に関する支援状況
の国際比較） 
 オーファン・ドラッグ関連研究についての
研究支援、現在世界各国で積極的になされて
いる。特に、アメリカ並びに欧州では、助成
金支給にとどまらない支援や連携がおこな
われており、今後ますますオープン・イノベ
ーション化が進むことが予想される。 
本研究では、オーファン・ドラッグ関連研
究の支援状況について、アメリカならびに欧
州における研究助成施策の特色について報
告すると同時に、日本におけるオーファン・
ドラッグ助成状況との比較を行った。 
 アメリカ・欧州と比べると、日本では金銭
的助成事業は積極的に実施されているとい
える。一方で、アメリカ（NIH Office of Rare 
Diseases）で実施されているような「アカデ
ミア研究に対する人的支援事業」や、欧州
（Orphanet, E-Rare）で実施されている「国
際的共同研究事業」といった、基礎研究枠を
超えたスタイルの事業はほとんど実施され
ていないといってよい。イノベーションは、
起こすべくして起こせるものではないが、起
こしやすい環境、及び優れた成果が創出した
際のサポート環境の構築は、今後大いに議論
し、実装していくべきである。そのため、既
存の枠にとらわれない助成事業の在り方を
検討する必要がある。 
特に、市場側での研究開発が、一般薬と比
較して活発ではないオーファン・ドラッグ分
野では、アカデミア研究を中心としたオーフ
ァン・ドラッグ創薬につながる研究成果物の
創出こそが、患者を助ける一筋の道である。
また、患者は必ずしも日本国内だけでなく、
世界中に広がっており、日本の研究成果が海
外の特定地域の患者を救う可能性も少なく
はない。今回報告した海外の助成事業との協
調・連携は、研究者の成果を存分に発揮し、
オーファン・ドラッグ創出確率の母数を上げ、
それらを支える基礎研究の活性化には必須
であろう。また、オーファン・ドラッグ事業
は、また、日本の例として 2）に記載したオ
ーファン・ドラッグ承認前後の助成について
は、臨床段階における人的サポート事業や、
一律支給となっている金銭的支援に関して
も、オーファン・ドラッグ審査制度・優先制
度とともに、今後さらに検討する。 
  
４－４ 当該分野に関する社会実装への取

り組み 
本研究では、「オーファン・ドラッグ分野
に関する人財・情報ネットワークの構築」を
目的として、様々な形でのネットワーク発
信・共有を実施した。具体的には、「国内外
に対する日本発オーファン・ドラッグ情報ポ
ータルの構築」および「オーファン・ドラッ
グ分野に興味を持つ研究者ネットワークの
構築」、ならびに「海外機関との積極的な研
究連携および情報共有」を実施した。 
人財・情報ネットワーク構築の一環として、

NPO法人知的財産研究推進機構（PRIP 
Tokyo）と連携し、同分野に関心を持つ、大
学院博士課程学生、企業実験系研究者、企業
バイオインフォマティクス関係者、ポスドク
研究者らを中心とした研究者ネットワーク
を構築し、月に一度の研究会を継続して実施
した。この研究会実施により、今までのよう
な研究分野ごとの議論ではなく、オーファ
ン・ドラッグというキーワードに関連するす
べてのプロセスに関わる者の参加が可能と
なり、幅広い議論が可能となった。また、研
究会から多くの研究連携が誕生し、研究者間
の幅広い知見の共有にも貢献した。今後は、
臨床系研究者らにも参画を促し、それぞれの
強みを活かした連携（共同研究等）を開始す
る。また、本研究会にて創出された研究ツー
ルおよび成果は、積極的に公開していく予定
である。 
また、2008年 12月に開催したワークショッ
プ（Open Discussion for Orphan Drug 
Discovery 2008（ODOD2008））では、創薬
プロセスの入口に位置する大学・企業等の基
礎研究者と、出口に位置する患者を対象とし
て、「患者と創薬上流研究者の出会いの場」
をテーマにした、患者側・研究者側各サイド
からの発表提言を実施した。また、オーファ
ン・ドラッグ関連分野における世界の現状お
よび課題についても知識提供を行った。本ワ
ークショップを通じて、オーファン・ドラッ
グ分野に対する検討ならびに知見共有が、研
究者サイド、新薬承認サイド・患者サイド・
臨床サイドといった単一の立場による切り
口でなく、複合的な立場から見て実効性を持
ち、その結果オーファン・ドラッグ治療研究
の効果的な推進力となることを理解するこ
とができた。このワークショップ及び研究会
は、研究期間終了後も引き続き実施していく。 
さらに、国際連携として、本研究期間中に、
当該分野における世界レベルのネットワー
クを構築し、NIH、Orphanet（フランス）、
NORDをはじめとした、世界有数の識者らと、
連携に関する様々な対話を開始することが
できた。また、海外からも、本活動の重要性
を認められることができた。 
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