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要約 

本稿では医薬イノベーションの科学的源泉とその経済効果について、探索研究を対象と

したアンケート調査の結果をまとめている。本調査は科学技術振興機構(JST)からの支援を

得て、一橋大学イノベーション研究センターと日本製薬工業協会医薬産業政策研究所が協

力して実施した。調査対象は新有効成分含有医薬品(New Molecular Entity：NME）の創

出を目的とした探索プロジェクトであり、（１）1990～2011 年の間に日本において承認さ

れた日本企業オリジンの全ての新有効成分含有医薬品、（２）2012 年時点において非臨床か

ら～申請中までのいずれかのステージにある日本企業オリジンの NME 医薬品候補物の原

則全て、(3)比較対象として、開発が中止されたあるいは現在留保されている臨床開発プロ

ジェクトの中から分野及び時期をコントロールして選択したプロジェクトの NME 医薬品

候補物を対象としている。回答プロジェクト数が 234 プロジェクトであり、回収率は 22 パ

ーセントであった。製薬協加盟企業に限定すれば、26%であった(母集団設計で、NME を

広めに定義しており、この点を配慮すると実質の回収率はより高い)。サイエンスの成果を

その媒体によって、(1)科学技術論文に新たに公表された研究成果、(2)研究機器や試料に体

化された研究成果、(3)産学連携(大学あるいは国公立研究機関等との共同研究や大学等から

の研究成果の直接的な移転)及び(4)先行特許文献に開示された研究成果と４つに分けてい

る。 

 探索研究に関する主な調査内容は以下である。第一に、探索研究におけるサイエンスの

貢献を、研究プロジェクトの着想や実施の知識源、プロダクト・イノベーションの源泉、

プロジェクトの独自性の源泉、そして予想外の困難を解決する手段としての貢献それぞれ

において、包括的に把握した。第二に、サイエンスの活用メカニズムおよび活用されたサ

イエンスの所在を調査した。第三に、探索プロジェクトの不確実性の程度とプロジェクト

開始時のサイエンスの進展度合いとの関係、不確実性の高いプロジェクトの選択頻度、個

人の自由な研究の役割、不確実性へのプロジェクト開始時(事前) の対応について調査した。 

 

探索研究とプロダクト・イノベーションへのサイエンスの貢献 

研究プロジェクトの開始時点からみて直近からのサイエンスの成果(過去に遡っておおよ

そ１５年程度に利用可能となったサイエンスの成果)が、往々にして探索プロジェクトの着

想あるいは実施に必須であった(文献がプロジェクトの 51%で必須、また特許文献を除く 3

つの源泉のいずれかがプロジェクトの 57%で必須)。 

- 科学技術文献が発明の着想あるいは実施に必須である頻度が最も高く、次に研究機器・

試料も産学連携と同等あるいはそれ以上の頻度で必須である。 

- 科学技術文献は探索プロジェクトの着想により重要で、産学連携と機器・試料はその実

施でより重要。 

- リード化合物など研究基盤となる先行医薬品が無い探索プロジェクト(全体の 43%)にお

いて、文献の相対的な重要性は低下し、3 つの科学的源泉のいずれかがが必須であった割合
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も低下する (先行医薬品が無い場合が 53%、ある場合が 60%)。他方で、人的交流を伴う産

学連携の重要性はより高い(20%対 10%)。まだサイエンスの成果として確立していない途上

にある知見がより重要となる。 

- 特許文献に開示された科学的成果は 13%のプロジェクトで必須であり、その割合は先行

医薬品があるプロジェクトでより高い。 

 

 サイエンスは、医薬品のプロダクト・イノベーション、すなわちその新規性、革新性の

源泉として、登録・上市された医薬品の約 7 割で、半分程度ないしそれ以上の貢献がある。 

-登録・上市された医薬品の中では｢従来有効な治療薬が無い疾患分野で有効な治療を提

供｣の医薬品である割合が 29%(｢非常に良く当てはまる｣の頻度で、複数回答あり)、｢有効性

を既存薬と比較して実質的に高めた｣割合が 61%、｢副作用のリスクを下げた｣割合が 45%、

｢患者・医療従事者の利便性を高めた｣割合が 31%である。 

-登録・上市された医薬品と中止・保留された医薬品候補を比較すると、予想されるよう

に、有効性と副作用低下のいずれにおいても、前者のパフォーマンスが平均的にはより高

い。 

また、サイエンスの成果は、研究開発過程において、医薬品の候補物質の絞り込み、創

薬標的の絞り込み 、有効成分の新用途の示唆、新たな探索方法の提供、医薬品候補物質の

効果や安全性の評価方法の改善等、多様な経路で貢献している。サイエンスの活用が、探

索研究プロジェクトの独自性の源泉としても非常に重要である。 

-研究基盤となる先行医薬品が無い探索プロジェクトの約 5 割において、独自性が非常に

高く(他に類似のプロジェクトは無いと)認識されている。これに対して、先行医薬品がある

場合ではその割合は約 1 割。 

-独自性が非常に高い研究プロジェクトでは、｢先端的な科学的研究成果の早期吸収｣が、

｢当該分野の創薬における経験とノウハウの内部蓄積｣と同程度に探索プロジェクトの独自

性の源泉となっており、また｢科学的研究成果を早期に活用するための社内における補完的

基礎研究｣も重要なその源泉である。 

 

サイエンスの活用のメカニズムおよび活用されたサイエンスの地理的所在 

- 探索研究に必須あるいは重要な文献の認識において、自らによる先行文献調査に加えて、

学会や大学等の研究者からの直接的な助言がかなり高い頻度で貢献している(研究の基盤と

なる先行医薬品が無い場合には、自らによる先行文献調査が約 3 分の 2 のケースで非常に

重要であり、他方で、大学の研究者からの直接的な助言、学会・ワークショップ及び臨床

医からの助言を含めたアカデミック・ネットワークからの助言が合計で 4 割弱)。 

-産学の協力関係の相手のサーチにおいては、大学研究者の論文の公刊、学会発表等が高

い頻度で貢献している。また企業研究者の論文公表、特許公開も一定の役割。 

-産学連携の実施形態としては、共同研究、委託研究の他、助言、実験動物の提供など幅
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広い交流があった。 

 このように、大学の研究者や企業研究者による論文公刊や学会報告が、産学連携の契

機としても非常に重要であり、逆にアカデミック・ネットワークからの助言が、重要な論

文を企業の研究者が認識していく上でも重要。したがって特許文献を含めて研究成果を発

表することと研究交流機会の構築は、サイエンスの活用の方法のメカニズムにおいて補完

的である。 

重要なサイエンスの地理的な所在については、日本の製薬産業の創薬から見て、 

-最も重要な研究成果（文献）を創出した国は米国(43%)、次いで日本(約 3 割)、そして英

国。 

-研究機器・試料でも、供給企業のロケーションは米国(45%)、日本(約 3 分の 1)および英

国の順。 

-他方で、産学連携では国内の大学が最も重要であり大半を占めている(約 8 割)。 

 

不確実性、リスクへの対応および個人の自由な研究の役割 

-日本の創薬企業は、｢適応症の疾患メカニズム｣、｢標的分子｣、及び｢標的分子と疾患メカ

ニズムとの関係｣が不明な段階、すなわち、科学が未完の段階で探索研究にしばしば取り組

んでいる。研究基盤となる先行医薬品が無かった場合は、適応症の疾患メカニズムが不明

である場合が 53%、標的分子がそもそも不明確であったというケースが 37%もある。 

-悪性腫瘍、免疫分野などの分野では最近ではサイエンスの進展によって標的分子の解明

が大幅に進んでいることも本調査から確認されるが、多くの探索研究は、科学が未完の段

階で開始されていることには変わりはない。 

-研究基盤となる先行医薬品が無い場合ほど、またサイエンスが未完であるほど、探索研

究プロジェクトは不確実性が高い。 

-他方、探索研究開始時の不確実性が高い研究プロジェクトからの医薬品候補物は、臨床

過程でも不確実性が大きいと考えられるが、臨床過程に入った後の登録・上市確率は必ず

しも低くない。 

-初期の自由な個人研究が、不確実性の高い研究、高度の独自性のある研究への取り組み

頻度と正の相関。当初から組織でプロジェクト始めると、高度の不確実性や独自性がある

プロジェクトは回避されがちとなることが示唆される。 

-企業は、予想される不確実性に有効に対処するために、様々な工夫を行っている。｢可能

性がある複数の探索研究を平行して実施｣、｢期間をあらかじめ限定して探索研究を実施｣が

重要であるが、研究基盤となる先行医薬品が無い場合には、｢科学的な進歩による不確実性

の減少を見込んで成果が得られるまで長期に研究を実施｣｢大学との共同研究などメカニズ

ムの解明を平行して実施｣が重要になっている。 

 

想定外の困難とサイエンス 
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登録上市となったプロジェクトでも、研究開発の途上でその約 7 割で想定外の困難に直

面しているおり、また全体の約 6 割で中断に追い込まれそうになる事態を経験している。

中止・保留となったプロジェクトではそれぞれ 6 割、7 割であり、大きな差は無い。 

-このような想定外の困難の解決において科学的研究の成果は高い頻度で貢献をしている

(登録・上市となった場合で約 8 割)。 

-プロジェクトが中断を免れた理由として、社内の組織的な取り組みの継続が重要である

が、同時に社内の自主研究(「闇」研究など)の実施、及び大学や国公立研究機関などにおけ

る臨床研究からの新しい知見の活用などサイエンスの進展の活用も重要となっている。 

 

おわりに 

本サーベイからの示唆として、新有効成分含有医薬品の探索研究においてはプロジェク

ト開始から見て直近からのサイエンスの成果が全体として、非常に重要な貢献をしている。

サイエンスは研究開発プロジェクトの着想を促し、その実施を助け、プロダクト・イノベ

ーションの源泉となり、また企業が独自性の強い研究開発に取り組むために重要な手段を

提供している。 

同時に、より独自性が高い探索プロジェクト群(リード化合物など研究基盤となる先行医

薬品が無い探索プロジェクト、全体の 43%)において、科学技術文献の相対的な重要性は低

下し、人的交流を伴う産学連携の重要性がより高くなる。サイエンスの進展によって創薬

標的が近年ではより明確となっているが、独自性が高いプロジェクトであるほど、｢適応症

の疾患メカニズムが不明｣、｢標的分子が不明｣、及び｢標的分子と疾患メカニズムとの関係

が不明｣であるなど、サイエンスは未完である。このような場合、探索研究はサイエンスの

成果の確立と同時に進展することが多い。探索プロジェクトの独自性が高いほど、サイエ

ンスの進歩と探索研究はより相互に促し合う形で進展する。 

登録・上市された医薬品の場合でも約 6 割で中断に追い込まれそうになった危機を経験

しており、この点で中止・保留中のプロジェクトと大きな差はない。創薬プロジェクトは

想定外の困難を克服していく過程である。そのような予想しない困難の解決にサイエンス

の進展が貢献することも多い。 

したがって、企業のサイエンス吸収・活用能力が重要である。誰でも論文自体を読むこ

とは可能であるという意味ではサイエンスは公共財であるが、それを創薬に生かすために

は、その成果に早期にアクセスし、また場合によっては、サイエンスの進展を補完する基

礎研究を進めていく必要がある。 

また、独自性が高く同時に不確実性が高い探索研究には、個人のイニシアティブが重要

な役割を果たしており、また予期しない困難を解決していくために個人の自主研究(｢闇研

究｣)が重要な役割を果たしている。これらもサイエンスの吸収・活用能力の重要な要素であ

る。  
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1． はじめに 

本稿では医薬イノベーションの科学的源泉とその経済効果について、探索研究を対象とし

たアンケート調査の結果をまとめている。本調査は、科学技術振興機構(JST)からの支援を

得て、一橋大学イノベーション研究センターと日本製薬工業協会医薬産業政策研究所が協

力して実施した。この調査は医薬イノベーションへの科学的知識（サイエンス）の貢献を

明らかにするのが基本的な狙いであり、探索研究と臨床開発の両方を対象としている。 

探索研究調査の主な調査内容は以下である。第一に、探索研究におけるサイエンスの貢

献を、研究プロジェクトの着想や実施の知識源、プロダクト・イノベーションの源泉、プ

ロジェクトの独自性の源泉、そして予想外の困難を解決する手段としての貢献それぞれに

おいて、包括的に把握した。第二に、サイエンスの活用メカニズムおよび活用されたサイ

エンスの所在を調査した。第三に、探索プロジェクトの不確実性の程度とプロジェクト開

始時のサイエンスの進展度合いとの関係、不確実性の高いプロジェクトの選択頻度、個人

の自由な研究の役割、不確実性へのプロジェクト開始時(事前の)対応について分析した。 

本調査の母集団は、1990 年から 2011 年の間に日本において承認されたか、あるいは 2012

年時点において前臨床から～申請中までのステージにある、日本企業オリジンの NME 医薬

品及びその候補物をもたらした探索研究プロジェクト、並びにそれと比較対象となる、開

発が中止されたあるいは現在留保されている NME 医薬品候補物の探索研究プロジェクト

である。1071 プロジェクトを調査の母集団とし、234 プロジェクトの回答が得られた。 

 

 

2． サーベイの母集団と回収状況 

2.1 母集団 

新有効成分含有医薬品(New Molecular Entity：NME）の創出を目的とした探索プロジェ

クトが調査対象であり、（１）1990～2011 年の間に日本において承認された日本企業1オリ

ジンの全ての新有効成分含有医薬品、（２）2012 年時点において非臨床から～申請中までの

いずれかのステージにある日本企業オリジンの全ての NME 医薬品候補物、(3)比較対象と

して、開発が中止されたあるいは現在留保されている臨床開発プロジェクトの中から分野

及び時期をコントロールして選択したプロジェクトの NME 医薬品候補物を対象としてい

る。ただ、新用途の発見などによって、従来、薬がなかったような疾患領域に適用される

ものであれば、NME として扱っている。母集団情報として、上市されている医薬品をカバ

ーしているサイエイ・レポートと前臨床以降の開発中のプロジェクトをカバーしているフ

ァーマ・プロジェクトの両者を使っている。母集団設計の基本的な方針については付録１

                                                  
1 本稿で日本企業オリジンの医薬品(候補物)とは、サンエイレポートから特定された医薬品

においては日本企業が出願人となっているという定義であり、ファーマ・プロジェクトか

ら特定された医薬品候補物では日本がOriginatorとなっているという定義である(母集団設

計の詳細は付録１を参照)。 
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を参照されたい。 

上市されたものだけではなく、2012 年時点において非臨床から申請中までのステージに

ある開発中のプロジェクト、現時点では開発が中止されている、あるいは留保されている

プロジェクトについても対象としていることが、本調査の特徴である。医薬品の研究開発

の特徴は、不確実性が大きく、上市される医薬品は探索研究の対象となった医薬品の一部

であり、開発が中止される、あるいは留保されているプロジェクトも調査対象とすること

で、医薬品産業の研究開発プロジェクトの全体を把握することが可能となる。 

  

2.2 回答状況 

 以下の表 2-1 に示すように、回答をいただいた企業は、日本に拠点がある製薬企業 36 社

(製薬協非加盟企業が 5 社)であり、また回答プロジェクト数は 234 プロジェクトであり、大

半は製薬協加盟企業からのレスポンスであった。全体の回収率は 22 パーセントである。製

薬協加盟企業に限定すれば、26%であった。 

調査対象プロジェクトのステージ別(サーベイの時点で、前臨床、臨床、登録・上市、中

止・保留)では、臨床段階にあるプロジェクトが回収率は 33%と最も高く、上市・登録の状

態と中止・保留の状態にあるプロジェクトでは回答率が 19 パーセントとこれに続き、前臨

床の段階にあるプロジェクトが 15%と最も低かった。既に登録・上市されている医薬品で

は、探索を行った方が既に退職しているために回答が困難であったとの連絡を受けたケー

スが相当数あった(医薬品の探索・開発は長期を要するので、上市が最近の場合でも探索は

かなり昔の場合がある)。また、サイエイ・レポート及びファーマ・プロジェクトから構築

したデータベースでは、NME を広めに定義しており2、企業のほうから見ると実際には

NME ではないという回答もかなりあった。この点を考慮すると、実体上の回収率はもう少

し高い。プロジェクトのステージ別のシェアでは、全体の 21 パーセントが登録ないし上市

されており、約 40 パーセントは臨床開発中であり、約 30 パーセントが中断あるいは現在

保留中である。 

 

表 2-1 回収率 

 

 

 付録２(回収サンプルの特徴)に示すように、回答者の 74 パーセントは研究の中核部分を

                                                  
2 付録の母集団の設計を参照。 
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担当した方であり、回答の詳細に信頼がおける調査になった。また回答者の 75%は、研究

のマネジメントでも総括的な役割かあるいは一定の役割を果たした方であった。 

 

2.3 回答対象プロジェクトの探索開始年及び分野別状況 

  

 表 2-2 に示すように、探索開始年で見た回答の分布では、80 年代までに探索が開始され

たプロジェクトが約 16 パーセント、90 年代が 37%、2000 年代以降が約 46 パーセントで

ある3。この表は｢研究プロジェクトを開始した時点において｢リード化合物など研究の基盤

として依拠できる先行医薬品｣(以下、略して｢先行医薬品｣)が存在したかどうか別にプロジ

ェクト数の推移を示している。先行医薬品が存在しなかった割合は約 4 割である。先行医

薬品と研究基盤となる先行医薬品であり、同じ疾患分野で既存薬が存在するかどうかでは

ない。その割合はやや低下しているように見えるが、古い時代に開始された探索研究ほど、

調査対象となったプロジェクトは現在時点で上市・登録されたプロジェクトのみが調査対

象となっている割合が高まっていることに留意する必要がある。 

 

表 2-2 探索開始年で見た回答の分布 

 

注 1) 最も早期のプロジェクトは 1975 年に探索開始であるが、大半が 1980 年以降。 

注 2) 本調査で｢先行医薬品｣とはリード合物など研究基盤となる先行医薬品であり、同じ疾

患分野で既存薬が存在するかどうかではない。 

 

今回のサーベイの対象は新有効成分含有の医薬品の探索プロジェクトである。新有効成

                                                  
3 回答サンプルのプロジェクトには非臨床(前臨床)から開始した｢探索｣プロジェクトもあ

り(10件)、また探索年の回答が無かったサンプルもあるために、表 1-2のサンプル数(N=196)
は回答サンプル数を下回る。 

先行医薬
品なし

先行医薬
品あり

先行医薬品
なしの割合
(軸は右)

N 構成、％

1980年代まで(1989年まで) 13 19 41% 32 16%

1990年代まで(1999年まで) 34 39 47% 73 37%

2000年代前半(2005年まで) 25 40 38% 65 33%

2011年まで 9 16 36% 25 13%

合計 81 114 195 100%

構成、% 42% 58%
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分自体を発見することが新有効成分含有の医薬品を探索する上で、最も重要な方法である

が、既存成分の新用途を発見することでこれを実現することも可能である。実際、サーベ

イ結果によると、研究開発の主たる目標は、新有効成分の発見が約 86%であるが、新用途

の発見も 9%であり、両者で 95%であった。以下の図 2-1 が示すように、新有効成分の発見

が目標である割合は、予想されるように、研究基盤となる先行医薬品が存在する場合の方

が多い。先行医薬品がある場合には、有効成分自体の新規性がないと新薬の競争力を確保

できないことを示していると考えられる。サーベイでは研究開発の従たる目標も調査して

いる。これによれば、新有効成分含有医薬品の探索プロジェクトの中で、3 割強では新有効

成分の発見に加えて、新用途の発見も同時に行われており、1 割強のプロジェクトで製剤技

術の発明も目的になっている。 

 

図 2-1 新有効成分含有医薬品の探索研究の主たる目標(研究基盤となる先行医薬品の有無

別) 

 
注) N= 226 (先行医薬品なしが 99、先行医薬品ありが 127)  

 

 以下の表 2-3 は、ATC 分類4による主要な医薬分野別の探索プロジェクトのシェア及び先

行医薬品が存在しない割合を示している。但し、T 分野は抗体等バイオ医薬であるが、疾患

                                                  
4 解剖治療化学分類 (ATC 分類) 
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領域に分けられていない5。プロジェクトのシェアが高い分野は、L — 抗悪性腫瘍薬、免疫

調節剤、A — 消化管および代謝、N — 神経系及び B — 血液、および血液を生成する器官の

分野であり、合計で約 6 割である。参考の付表 2-4 に示すように、今回の回収サンプルに

よると、探索研究の医薬分野(ATC)別の構成比は探索開始年の年代によって大幅に変化して

おり、抗悪性腫瘍薬、免疫調節剤の分野のシェアが 1980 年代までは 13%であったのが、2000

年代後半では 54%と大きくシェアを高めている。また、先行医薬品が存在しない探索プロ

ジェクトの割合は平均で 43%であり、サンプル数が 10 を超える分野では、神経系、バイオ

医薬で高く、循環器系、消化管・代謝で低くなっている。 

 

表 2-3  探 索 研 究 プ ロ ジ ェ ク ト の 医 薬 分 野 (ATC) 別 の 構 成 比   

 

                                                  
5 バイオ医薬は、このほか、B 及び L の各分野で２個の回答があり、合計で 20 の回答。 

疾患分野
サンプ
ル数

シェア(%) 累積シェア
先行医薬品
が存在しない
割合、%

L — 抗悪性腫瘍薬、免疫調節剤 L 54 23 23 47%

A — 消化管および代謝 A 42 18 41 38%

N — 神経系 N 26 11 52 62%

B — 血液、および血液を生成する
器官

B 20 9 61 40%

C — 循環器系 C 18 8 68 33%

G — 泌尿生殖器系、性ホルモン G 17 7 76 47%

T-　抗体等バイオ医薬(疾患領域
別でない)

T 16 7 82 56%

J — 全身性の坑感染症薬 J 12 5 88 25%

R — 呼吸器系 R 7 3 91 29%

D — 皮膚 D 6 3 93 33%

S — 感覚器系 S 6 3 96 50%

M — 筋骨格系 M 5 2 98 60%

H — 全身性のホルモン調節剤、性
ホルモンとインスリンを除く

H 3 1 99 0%

P — 駆虫性薬剤、殺虫剤、忌避剤 P 1 0 100 0%

V — その他 V 1 0 100 0%

合計 Total 234 100 43%
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注)先行医薬品とはリード化合物など研究基盤となる先行医薬品 

 

3. 探索研究の知識源泉とプロダクト・イノベーションへのサイエンスの貢献 

今回のサーベイの主たる目的の 1 つはサイエンスの貢献を客観的にかつ具体的に明らかに

することで、質問票ではまず日本の製薬企業が実施した医薬品の探索研究プロジェクトの

着想、実施にそれぞれどの程度サイエンスの最近の成果が必須あるいは重要であったかを

尋ねている。本サーベイで調査対象としている、イノベーションの源泉としての「科学的

研究の成果」(=サイエンス)は研究プロジェクトの開始時点から過去に遡っておおよそ１５

年程度前からの間に利用可能となったものである。したがって、このようなプロジェクト

から見た｢直近からの｣サイエンスが探索研究にどのように貢献したかが調査対象である。

サイエンスをその成果が体化されている媒体によって、(1)科学技術論文に新たに公表され

た研究成果、(2)研究機器や試料に体化された研究成果、(3)産学連携(大学等との共同研究や

大学等からの研究成果の直接的な移転)及び(4)先行特許文献に開示された研究成果と４つ

に分けている。大学、公的研究機関所属の研究者による成果のみではなく、企業所属の研

究者による科学的研究成果も含んでいる。また、公知となった研究成果のみではなく、産

学連携研究などにより、当該探索研究プロジェクトに活用された、公知となる前の段階の

科学的研究成果(未公表データ、研究ノウハウなど)も対象としている。更に、科学技術論文

とはなっていないが、特許文献に公開されている発明も対象としている。なお、本調査で

は、いわゆる”regulatory science”は探索研究の着想や実施に利用された「科学的研究の

成果」として認識していないが、特に臨床研究の調査では規制の影響を直接調査している。 

3-1 探索研究の着想と実施の知識源 

 図 3-1 に示すように、新有効成分医薬品プロジェクトを対象とした探索研究プロジェクト

について、科学技術文献が着想ないし実施に必須と答えたプロジェクトの割合は約 5 割(着

想が 36%、実施が 15%)、大学とのコラボレーションが 14%(着想が 6%、実施が 8%)、研究

機器やリサーチマテリアルも 13%(着想が 4%、実施が 9%)である。また、図 3-2 に示すよ

うに、これらの 3 つの科学源泉のいずれかが、全体の 57%のプロジェクトで必須であった。

また、その割合は研究基盤となる先行医薬品がある場合の方が高い。 

必須であった場合に、更に科学源泉が重要であった場合(成果が得られるまで現実より 5

年以上遅れたと想定される場合)を加えると、科学技術文献が全体の 3 分の 2、大学等との

協力と研究機器・資料がそれぞれ約 3 割弱で必須あるいは重要である。なお、付表 3-5 に

示すように、経済産業研究所で行った発明者サーベイ(対象は日本と欧州特許庁の双方に出

願している特許、優先権主張年が 2003 年から 2005 年)による全技術分野を対象とした調査

結果との比較で見ると、科学技術文献の重要性(必須＋重要の回答の割合)は 3 倍、大学等と

の協力の重要性は 5 倍の頻度でより重要であるが、研究機器・試料の重要性の頻度はほぼ

等しい。医薬品の探索プロジェクトは、全分野の平均的な研究開発プロジェクトと比較し

て、科学技術文献と産学連携において、高度にサイエンス活用の程度が高い。 
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図 3-1 日本企業の探索研究における 3 つの科学源泉(科学技術論文、研究機器・試料、産

学連携)の研究開発の着想あるいは実施における重要性(%) 

 
注 サンプル数 N(以下同様)=232、回答は選択肢の中から 1 つ。 

  

図 3-2  3 つの科学的源泉のいずれか及び産学連携の重要性の分布(%) 

 
注 N=101(先行医薬品無し)、N=131(先行医薬品有り) 

 

着想と実施に分けて見ると、図 3-1 が示すように、新有効成分含有医薬品の探索研究では

着想に必須であった頻度が圧倒的に高いのが科学技術論文で、2 番目が大学等との協力、3
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番目が研究機器や試料であり、それぞれ 36%、6%、4%である。着想はあったかもしれない

が、それがなければ実施できなかったと答えた方の割合が最も高いのも科学技術論文で、2

番目が研究機器や試料、3 番目が大学等々の協力であり、それぞれ 15%、9%、9%である。

着想も実施も可能であっただろうが、かなり遅れて(5 年以上遅れて)しまっただろうと答え

た方の割合は、科学技術論文、研究機器・試料、大学等との協力がほぼ等しく、15%、15%、

13%となっている。このように、3 つの科学的源泉で着想と実施では源泉の重要性に大きな

違いがあり、文献は着想でより重要で、産学官連携や研究機器・試料はどちらかというと

実施の方より重要となっている。他方で、全技術分野では、付表 3-5 が示すように、科学技

術文献と機器・試料の着想における重要性はほぼ等しく、他方で大学等との協力が着想の

源泉となる頻度は非常に小さい。科学技術論文及び大学等との協力が着想に非常に重要な

役割を果たしているのが、NME 探索の研究開発プロジェクトの特徴である。 

探索研究の性格は研究基盤となる先行医薬品の有無によって大きな影響を受けると考え

られる。それが無い場合には、研究開発はより新しい領域の探索を行うことになり、他方

でそれがある場合には研究開発は先行研究の蓄積を活用することができ、より累積的であ

る。既存研究から予想されることとしては、新領域では大学等との直接の人的交流が重要

になり (Zucker, Darby, and Brewer (1998)) 、文献の相対的な重要性は低下するというと

予想される。図 3-2 は、産学連携が必須である割合が、先行医薬品が無い場合には、20%、

ある場合には 10%であることを示しており、こうした予想を支持する。 

以下の図 3-3 は、より詳細に、バイオ医薬を除いて、先行医薬品があるかないかによって

サンプルを分け、3 つの科学源泉に加えて、特許文献を含めて、その重要性の程度を要約し

ている。先行医薬品ある場合が、全体の約 6 割であるが、以下の 2 つの特徴が観察される。

第一に、先行医薬品がある場合は、いずれの文献についてもその重要性は高まっており、

特に特許文献が大幅により重要になっている。リード化合物など先行医薬品が既にあると

いうことはそれに関連した科学技術文献や特許文献も存在し、特許文献によって構造や合

成の方法も開示されている。特許文献の開示情報が研究開発の着想あるいは実施に必須で

あった割合が、先行医薬品がある場合には 17%であり、そうでない場合の 6%の 3 倍となっ

ている。ただ、先行医薬品がある場合にも、特許文献が必須であった頻度は科学技術文献

が必須であった場合(52%)の約 3分の１であり、科学技術文献の重要性の方が格段に大きい。

科学技術文献が必須であった頻度は、先行医薬品があった場合により高い(着想で 38% 対 

33%、実施で 15%対 13%)。先行医薬品があった場合には、関連した領域でサイエンスも進

展しており、文献も豊富であることを示唆している。他方で、先行医薬品が無い場合は、

特許文献が必須である頻度は 6%とかなり小さく、科学技術文献の方が圧倒的に重要である

(後者は 46%)。 

第二に、先行医薬品がない場合には、産学連携の重要性が高まっている。必須である頻

度は先行医薬品が無い場合には、17%、そればある場合には 9%である。先行医薬品が無い

場合にも、科学技術文献が必須である頻度が産学連携よりなお高いが、産学連携の相対的
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な重要性は高い。先行医薬品が無い場合には、先端的な知見は往々にして人的資源に体化

されており、大学等との交流が重要であることを示している。これは革新的な医薬につい

ての事例研究の結果とも整合的である。 

 

図 3-3 三つの科学源泉と特許文献の開示情報の重要性、％(先行医薬品有無別、バイオ医

薬を除く) 

 

注)N=約 89(先行医薬品無し)、N=約 123(先行医薬品あり) 

 

次に、バイオ医薬と低分子医薬を比較する。バイオ医薬の探索研究プロジェクトのシェ

アは全体の約 9%である。図 3-4 が示すように、バイオ医薬の特徴は、大学等との協力が着

想に必須である頻度が非常に高く(20%)、低分子医薬の 4 倍である6。特許文献の開示情報

の着想への重要性も 2 倍以上高い。他方で、科学技術文献や研究機器・資料の重要性は、

バイオ医薬と低分子医薬の間で差は小さい。 

   

                                                  
6 バイオ医薬のサンプル数が少ないが、統計的に差は高度に有意である。 
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図 3-4 三つの科学源泉と特許文献の開示情報の重要性、％(バイオ医薬 対 低分子医

薬 

 

注)N=20(バイオ医薬)、N=213(低分子医薬) 

  

以下の表 3-1 は主要な疾患分野毎の科学的源泉の重要性(着想あるいは実施に必須の割

合、%)を示している。これによると、科学技術文献は全ての分野で必須であった頻度が高

いが、特に高いのが L — 抗悪性腫瘍薬、免疫調節剤及び A — 消化管および代謝の分野であ

る。研究機器や研究試料は診断薬の探索研究で特に必須である割合が高い。また 大学等

との協力が必須であった頻度は分野によって大きくことなり、L — 抗悪性腫瘍薬、免疫調

節剤、A — 消化管および代謝、C — 循環器系で特に頻度が高い。 
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表 3-1  主要な ATC 分野毎の科学的源泉の重要性 (着想あるいは実施に必須の割合、%) 

 

 

 

 

3-2 プロダクト・イノベーションの源泉としてのサイエンス 

 サイエンスは、医薬品のプロダクト・イノベーション、すなわちその新規性、革新性に

貢献し、それによって経済効果をもたらす。本調査では、｢従来有効な治療薬が無い疾患分

野で有効な治療を提供｣、｢有効性を既存薬と比較して実質的に高めたかどうか｣、｢治療効

果当たりの薬剤の供給コストを大幅に下げたかどうか｣、｢患者・医療従事者の利便性を高

めたかどうか｣、そして、｢副作用のリスクを下げたかどうか｣という、この 5 つの項目で医

薬品の新規性、革新性の内容を調査している。 

 表 3-2 に これらの評価項目が｢非常に良く当てはまる｣の割合を示している。登録・上市

された医薬品と中止・保留された医薬品候補を比較すると、予想されるように、有効性と

副作用低下のいずれにおいても、前者のパフォーマンスが平均的にはより高い。｢従来有効

な治療薬が無い疾患分野で有効な治療を提供｣の割合が、登録・上市された医薬品では 29%、

中止・保留された医薬候補品では 19%であり、前者の方がかなり高い。｢有効性を既存薬と

比較して実質的に高めたかどうか｣割合でも、登録・上市された医薬品では 61%、中止・保

留された医薬候補品では 49%である。更に｢副作用のリスクを下げたかどうか｣が登録・上

市された医薬品では 45%、中止・保留では 25%であり、大きな差がある。｢患者・医療従事

者の利便性を高めた｣割合が、登録・上市された医薬品では 31%、中止・保留された医薬候

補品では 14%である。他方で、前臨床にある探索プロジェクトでは、｢従来有効な治療薬が

無い疾患分野で有効な治療を提供｣(を見こんでいた医薬品候補)の割合が 50%と高いのが特

徴であり、臨床段階にあるプロジェクトでの割合が 23%であるのと比較して倍以上である。

これは動物を対象とした前臨床段階にある新たな治療を提供することを目指した医薬遺品

科学技
術文献
(%)

研究機
器や研
究試料
(%)

大学等と
の協力
(%)

特許文
献の開
示情報
(%)

N

L — 抗悪性腫瘍薬、免疫調節剤 57% 20% 19% 11% 54

A — 消化管および代謝 57% 8% 19% 24% 42

N — 神経系 42% 12% 8% 8% 26

B — 血液、および血液を生成する器官 50% 15% 0% 0% 20

C — 循環器系 39% 11% 22% 17% 18

G — 泌尿生殖器系、性ホルモン 53% 18% 6% 12% 17

T-抗体等バイオ医薬(疾患分野に分けられていない) 38% 31% 6% 19% 16

その他分野を含む合計 51% 14% 13% 13% 233
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候補の多くが、現実の有効性そのものあるいは副作用の問題で、臨床段階には移れないこ

とを示唆している。 

 

 

表 3-2 医薬品の新規性・革新性の内容 ( ｢非常に良く当てはまる｣の割合、％) 

  

 

注)   ｢非常に良く当てはまる｣の割合であり、複数選択あり。上市されていない医薬品の

有効性や副作用は、臨床開発の目標・見込みである。 

 

 前節で見たようにサイエンスが研究開発の着想に重要であることが多いことは、同時に、

当該医薬品の革新性の源泉としても科学の進歩の貢献が重要であることも含意している。

サイエンス源泉はプロダクトに体化され、プロダクト・イノベーションの源泉となる。図

3-5 は当該医薬品の新規性あるいは革新性の源泉として直近からの科学の進歩の貢献程度

の分布を示している(質問は、｢当該医薬品の新規性あるいは革新性の源泉として、その研究

プロジェクトの開始時点から過去１５年以内における科学的研究の進歩の貢献はどの程度

重要でしたか｣)。回答の選択肢を、｢大半が科学的研究の進歩による｣、｢科学的研究の大き

な貢献があった｣、｢半分程度は科学的研究の進歩による｣、｢科学的研究の多少の貢献はあ

った｣、｢全く貢献はない｣の 5 カテゴリーに分けている。先ず、回収サンプル全体及び登録・

上市サンプルに着目する。回収サンプル全体では｢大半が科学的研究の進歩による｣との回

答が 24%、｢科学的研究の大きな貢献があった｣との回答が 38%、｢半分程度は科学的研究の

進歩による｣以上サイエンスの貢献があるとの回答が 14%であり、これら 3 つのカテゴリー

の回答を合計すると 75%である。登録・上市のサンプルではそれぞれ 27%、27%、15%で

合計 69%である。全体として、医薬のプロダクト・イノベーションに対するサイエンスの

従来有効
な治療薬
が無い疾
患分野に
有効な治
療を提供
した

治療薬の
有効性を
従来医薬
品と比較し
て実質的
に高めた

治療効果
当たりの
薬剤の供
給コストを
大幅に下
げた

患者・医
療従事者
の利便性
を高めた

副作用の
リスクを下
げた

その他 N

前臨床 50% 65% 0% 10% 30% 10% 20

臨床 23% 49% 8% 24% 31% 6% 78

登録・上市 29% 61% 2% 31% 45% 6% 51

中止・保留 19% 49% 2% 14% 25% 5% 63

合計 26% 53% 4% 22% 33% 6% 212
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貢献は非常に大きい。 

これら二つのサンプルに加えて、以下の図 3-5 では、｢従来有効な治療薬が無い疾患分野

に有効な治療を提供した｣場合の、サイエンスの貢献を示している。サイエンスの貢献は回

収サンプル全体と同様に非常に大きく、半分程度ないしそれ以上の貢献があったプロジェ

クトが 80%を占めている。しかし、回収サンプル全体や登録上市のサンプルと比較すると、

大半が直近からの科学的研究の進歩による医薬品である割合は少し小さくなっている。｢従

来有効な治療薬が無い疾患分野に有効な治療｣を提供するには、既存のサイエンスの成果で

は不十分であり、サイエンスの更なる発展を含めて、新たな知見の獲得が重要であること

を示唆しているように考えられる。  

 

図 3-5 当該医薬品の新規性あるいは革新性の源泉として直近からの科学の進歩の貢献(シ

ェア、%) 

 
注) 全サンプル＝回収サンプル全体 

 

3.3 研究開発過程における知識の具体的用途 

次にサイエンスがどのように研究開発過程において活用されたか、その具体的な用途を

尋ねた結果が、表 3-3 である。サイエンスからの知識には多様な用途がある。先ず合計につ

いて見ると、医薬品の候補物質の絞り込み及び創薬標的分子など創薬標的の絞り込みにつ

いては、それぞれ約半数のプロジェクトで貢献している。新たな探索方法の提供と既存の

探索方法の改善がそれぞれ 33%と 14%(両方の貢献がある場合を排除して 41%)の頻度で貢

献している。また、｢医薬品候補物質の効果や安全性の評価方法の改善｣と有効成分の新用

途の示唆も重要であり、それぞれ約 2 割の頻度で貢献している。このようにサイエンスは
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医薬品の候補物質の絞り込み及び創薬標的の絞り込みなどシーズの発見のみではなく、用

途の拡大や評価方法の確立でも重要な貢献をしている。 

この表は、年代別の集計結果も示している。創薬標的分子など創薬標的の絞り込みにサ

イエンスが活用される頻度は大きく高まっている。1980 年代が約 2 割であったのが、2000

年代後半には 6 割に上昇している。  

 

表 3-3 研究開発過程でどのようにサイエンスは活用されたか(知識の用途、複数回答あり) 

 

注) 合計には、探索研究開始年不明のプロジェクトを含む。新たな探索方法の提供と既存の

探索方法の改善両方の貢献がある場合の二重勘定を排除して、探索方法での 2 つの貢献を

統合すると 41%。 

 

3.4 探索プロジェクトの独自性とサイエンス 

企業の探索プロジェクトが商業的に成功する上で、探索プロジェクトの独自性が高いこと

も重要である。サイエンスの成果は公共財であるが、以下に見るように、サイエンスの成

果を活用する能力には企業間の差があり、それが独自性の源泉となる場合も、少なくない。 

 先ず、調査票では｢研究プロジェクトは開始した当時、独自性が高かったと判断していま

すか｣と尋ねている。以下の表 3-4 が 5 段階のリッカートスケールによる回答結果である(シ

ェア、％)。｢非常に高い(他に類似のプロジェクトは無かった) ｣割合は 27%、またそれが｢高

い｣割合は 36%であり、全体の約 6 割強は独自性が高い研究プロジェクトであった。 

また、予想されるように、リード化合物など研究基盤となる先行医薬品がある場合と無

い場合で独自性の程度は大きく異なり、それが無い場合、約半数(49%)のプロジェクトで、

独自性は非常に高く、他に類似のプロジェクトは無かったと回答している。これに対して、

探索研究開始年

先行医薬
品など医
薬品の候
補物質の
絞り込み

創薬標的
分子など
創薬標的
の絞り込
み

新たな探
索方法の
提供

既存の探
索方法の
改善

医薬品候
補物質の
効果や安
全性の評
価方法の
改善

有効成分
の新用途
の示唆

その他 N

1980年代まで(1989年まで) 44% 22% 41% 13% 19% 9% 3% 32

1990年代まで(1999年まで) 51% 48% 33% 16% 25% 19% 11% 73

2000年代前半(2005年まで) 57% 51% 42% 17% 23% 25% 2% 65

2000年代後半(2011年まで) 50% 62% 35% 8% 19% 0% 23% 26

合計 51% 46% 33% 14% 23% 19% 8% 234
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先行医薬品がある場合にはそのような回答の比率は、11%にとどまっており、研究基盤とな

る先行医薬品の有無が研究の独自性を強く特徴付ける。 

  

表 3-4  研究基盤となる先行医薬品の有無と探索プロジェクトの独自性の分布(%) 

 
注) N 列以外は全て N を 100 とする％ 

 

探索プロジェクトの独自性の源泉について尋ねた結果(表 3-5)によれば、独自性の源泉と

して｢当該分野の創薬における貴社の経験とノウハウの内部蓄積｣が非常に重要であると回

答した割合が平均では最も高かった。合計で 36%、独自性が非常に高いプロジェクトで 43%

である。企業がサイエンスを活用した探索研究を行うかどうかも研究プロジェクトの独自

性獲得の重要な源泉である。回答結果によると、｢先端的な科学的研究成果の早期の吸収｣

が、独自性が非常に高いプロジェクトでは 44%の頻度で非常に重要であり、｢当該分野の創

薬における貴社の経験とノウハウの内部蓄積｣と頻度は同じである。平均ではそれに次いで

28%である。また、｢3.先端的な 科学的研究成果を早期に活用するための社内における補完

的基礎研究｣が独自性が非常に高いプロジェクト群では 29%のプロジェクトで非常に重要

であり、平均では 17％のプロジェクトで非常に重要である。このように、サイエンスの早

期吸収と活用への補完的基礎研究は探索プロジェクトの独自性の重要な源泉となっている。 

 

  

プロジェクトの現状

1.  全く独
自性はな
い(他にも
多く同様
のプロジェ
クトがあっ
た)

2.  高くな
い

3.  どちら
でもない

4.  高い

5.  非常に
高い(他に
類似のプ
ロジェクト
は無かっ
た)

N

先行医薬品なし 1 5 7 39 49 101

先行医薬品あり 6 28 21 34 11 132

合計 4 18 15 36 27 233
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表 3-5 研究プロジェクトの独自性に影響を与えたと考えられる要因(｢非常に重要｣の割合) 

 

 

 

 

3.5 サイエンス活用のメカニズムおよび活用されたサイエンスの地理的所在 

前節で論じたように、探索研究プロジェクトにおけるサイエンス源泉は重要であるが、

どのようなきっかけでこのような源泉を認識したかは、サイエンス活用のメカニズムを理

解する上で重要である。 

先ず探索研究に必須あるいは重要な科学技術文献が存在していた場合に、それを知った

経路を調査した結果が以下の表 3-6 である。自ら先行文献を調査した割合が 7 割で最も高

いが、学会やワークショップ、大学の研究者からの直接的な助言、臨床医からの助言がそ

れぞれ 17%、16%、11%を占める(重複を排除するとこのようなアカデミックなネットワー

クが重要であった割合は約 3 割)。こうした組織外の専門家の助言は特に研究の基盤となる

先行医薬品が無い場合に、より重要となっている(大学の研究者からの直接的な助言、臨床

医からの助言が、それぞれ 26%、16%、臨床医からの助言が 7%で、重複を排除すると約 4

割弱)。革新性が高い医薬の探索研究では、組織を超えた人的なネットワークが、重要な文

献自体を企業研究者が同定する上でも非常に重要だということが示唆されている。 

 

  



17 
 

表 3-6 必須あるいは重要な研究成果(文献)を知ったきっかけ(｢非常に重要であった｣頻度) 

 
注) 探索研究に必須あるいは重要な科学技術文献が存在していた場合のサンプル。複数選択

あり。 

 

このような科学技術文献があった場合に、それがどこに存在していたか、地理的な所在

とその著者が所属している組織類型を示したのが以下の表 3-7 である。まず国別の分布を見

ると、米国が一番重要で、43 パーセントを占める。それから、日本が 28 パーセントで、そ

れから英国(UK)が 10 パーセントである。他方で、米国、日本及び英国の論文シェア

(1996-2000 年)を見ると、物学・生化学の分野でそれぞれ 37%、12%、10%、臨床医学の分

野でそれぞれ 36%、8%、12%である7。このような論文の日本シェアと比較して、日本企業

の探索プロジェクトの科学的源泉の所在国としての日本シェアの方がかなり高い。文献に

開示された知識の活用において、上で見たようにその所在についてアカデミック・ネット

ワークから示唆されることも多く、そのネットワークにおいて地理的近接性あるいは言語

的な近接性が重要であるために、科学技術文献に開示された知識の利用にも地理的な集積

性が機能することを示唆している。 

著者の組織別に見ると、科学技術文献の源泉としては、大学と国研の合計で約 6 割と大

きなシェアを占めるが、製薬企業も約 2 割、また病院も約 1 割を占めている。産業界(製薬

企業、病院)も創薬へのサイエンス源泉として重要な役割を担っている。 

  

  

                                                  
7 科学技術政策研究所、2008、「世界の研究活動の動的変化とそれを踏まえて我が国の科学

研究のベンチマーキング」 

1. 先行研
究論文の
学習と調
査

3.  学会や
研究ワー
クショップ
での発表

4.  大学や
国公立研
究機関の
研究者か
らの直接
的な助言

2.  社内の
他部署の
メンバー
からの示
唆

6.  臨床医
からの直
接的な助
言

5.  提携関
係にある
企業の研
究者から
の直接的
な助言

7.  その他 N

先行医薬品なし 66% 17% 26% 15% 16% 0% 11% 59

先行医薬品あり 71% 18% 9% 15% 7% 3% 9% 87

合計 69% 17% 16% 15% 11% 1% 10% 146
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表 3-7 各医薬品の探索プロジェクトで最も重要な研究成果(科学技術論文)を創出した機関

のタイプとその所在国 

 

 注)研究プロジェクトの着想あるいは実施に必須ないし重要であった場合。CH はスイス。 

 

 

研究機器・試料についてもその供給企業の所在地は、表 3-8 が示すように、米国が 45 パ

ーセント、日本が 36 パーセント、UK が 11 パーセントで、先ほどの文献とほぼ同じ分布

になっている。 

 

表 3-8 重要な研究機器・試料の提供組織の所在国 

 

注)着想あるいは実施に必須ないし重要であった場合 

 

 次に協力大学または国公立研究機関の地理的な分布は、科学技術文献や研究機器・研究
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試料とはかなり異なって、8 割強が国内の大学等で、米国の大学等が約 1 割となっている。

人と人の協力関係が重要な場合、移動や通信の費用、言語の問題等があり、協力の地理的

な範囲が限定されていることが示唆されている。 

 

表 3-9 協力大学(あるいは国公立研究機関)の所在国 

 

 注)「その他に」更に米国大学がある可能性 

 

以下の表 3-10 が示すように、大学等との協力の形態としては、共同研究や委託研究が重

要で、全体サンプルにおいてそれぞれ 35 パーセント、16 パーセントを占める。同時に契約

などは伴わない助言、それから実験動物の提供も非常に重要である(それぞれ、15%、12%)。

他方で、大学等からの人の移動による技術移転はほとんど存在しない。研究基盤となる先

行医薬品が無い場合、共同研究の頻度と、そして実験動物や研究試料の大学からの提供の

重要性が格段と高まる(それぞれ 48%、21%)。 

 

表 3-10 大学と企業との協力の類型(頻度、%) 

 

注)複数選択あり。 

 

次に、どのようなプロセスで産学連携の相手を見つけたか、その探索経路を以下の表 3-11

が示している。大学等の研究者による学術論文の公表、学会での研究発表が一番高く、そ

N 構成比

国内 132 81.5
米国 16 9.9
その他 14 8.6

合計 162 100.0

プロジェクトの現状

1.  大学、
国公立研
究機関等
との共同
研究

2.  大学
等への委
託研究

7.  契約な
どは伴わ
ない大
学、国公
立研究機
関等の研
究者から
の助言

5.  実験
動物や研
究試料の
提供

3.  大学、
国公立研
究機関等
からのラ
イセンス

6.  大学
の研究機
器・実験
設備の提
供

4.  大学、
国公立研
究機関等
からの人
の移動

8.  その
他

N

先行医薬品なし 48% 19% 18% 21% 5% 5% 2% 3% 101

先行医薬品あり 27% 14% 14% 5% 5% 3% 0% 4% 132

合計 35% 16% 15% 12% 5% 4% 1% 3% 233
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れぞれ約 5 割、3 割となっている。研究基盤となる先行医薬品が無い場合に、学会での研究

発表が比較的重要になる(34%対 23%)。他方で先行医薬品がある場合には大学の研究者が出

した特許の公開広報も 13 パーセントとなっている。全体として、大学等の研究者の論文公

開の方がその特許公開よりも産学連携の契機として遙かに重要である(先行医薬品が無い場

合は 45%対 5%、ある場合は 52%対 13%)。また、企業の研究者からの発信も、企業研究者

の論文、学会報告や特許の公開を合わせれば 13％程度となり(論文、学会報告、特許公開の

間の重複がかなりある)、企業側の情報発信も産学のマッチングプロセスで重要な役割を果

たしている。このように特許文献を含めて研究成果を文献として発表することと、研究交

流をする機会の構築は非常に補完的である。 

 

表 3-11 産学等の協力関係があった場合の協力相手の探索経路(｢非常に重要な経路｣の割

合) 

注) 複数回答あり。 

  

大 学 等
の研究者
の学術論
文の公表

大学等の
研究者の
学会報告

大学等の
研究者の
特許の公
開公報

大学等の
研究者の
ホ ー ム
ページ

大学等の
研究者主
導の研究
プロジェ
クト

貴 社 の
研 究 者
に よ る
学 術 論
文 の 公
表

貴 社 の
研 究 者
に よ る
学 会 報
告

貴社の研
究者によ
る特許の
公開広公
報

大学等の
産学連携
支援機関

他 の 機
関 に よ
る仲介

その他 N

先行医薬品なし 45% 34% 5% 3% 11% 3% 5% 8% 0% 0% 8% 62

先行医薬品あり 52% 23% 13% 3% 13% 10% 10% 12% 2% 2% 3% 60

合計 48% 29% 9% 3% 12% 7% 7% 10% 1% 1% 6% 122

注意　重要でない場合の記入の省略が多いので、和をサンプル数で割っている
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４．不確実性、リスクへの対応および個人の自由な研究の役割 

創薬の研究開発プロジェクトが、往々にしてサイエンスが未完の段階で始まっている。

本調査では、探索時の開始時にサイエンスがどの程度未完であったかかを、以下の３つの

指標で調査した結果を報告する。指標は、｢適応症の疾患メカニズムが不明かどうか｣、｢標

的分子が不明かどうか｣、及び｢標的分子と疾患メカニズムとの関係が不明かどうか｣である。

｢不明｣とは、開始した時点で不明な点が過半であった場合、開始した時点で全く明らかで

はなかった場合、現時点でも不明の場合を含めている。 

以下の表 4-1 が示すように、当該研究プロジェクトの開始時にサイエンスが未完であった

頻度はかなり高い。リード化合物など研究基盤となる先行医薬品がない場合は、そもそも

適応症の疾患メカニズムが不明である場合が 53%もあり、標的分子が不明確であったとい

うケースが 37%もある。また、標的分子と疾患メカニズムの関係が不明な場合は 63%とな

る。研究基盤となる先行医薬品がある場合も、適応症の疾患メカニズムが不明である場合

が 25%となっており、標的分子が不明の場合が 1 割ある。標的分子と疾患メカニズムとの

関係は分からない頻度は、24%である。このように、全体として、創薬が革新的な場合であ

ればあるほど、サイエンスが研究プロジェクト開始時に未完成な状態にあることが分かる。 

 

表 4-1 研究プロジェクト開始時における科学的研究の進展状況 

 

注) ｢不明｣=不明な点が過半であった+全く明らかではなかった+現時点でも不明 

 

  以下の表 4-2 では、は探索開始年で年代を分けた結果である。これによれば、特に標的

分子が不明である割合は 2000 年代にかなり減少したことが分かる(1990 年代までは約 3 割

であったのがその半分に低下)。表 3-3 で見たように、創薬標的の絞り込みにサイエンスが

活用される頻度は大きく高まっていることと整合的な結果である。これは特に｢L — 抗悪性

腫瘍薬、免疫調節剤｣の分野で、標的分子が不明である場合が大きく低下したことによる(付

録６を参照)。この分野では、標的分子の解明が進み、分子標的薬が活発に開発されるよう

になっている。他方で、最直近でも、｢適応症の疾患メカニズムが不明｣、また｢標的分子と

適応症の
疾患メカ
ニズムが
不明

標的分子
が不明

標的分子
と疾患メ
カニズム
との関係
が不明

N

先行医薬品無し 53% 37% 63% 101

先行医薬品あり 25% 10% 24% 131
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疾患メカニズムとの関係が不明｣である割合は依然として高い。 

 

表 4-2 研究プロジェクト開始時における科学的研究の進展状況 

 
 

 

新有効成分含有医薬品の探索プロジェクトでは、このように疾患メカニズム、標的、両

者の関係が不明である場合も多く、これが探索プロジェクトの高い不確実性の原因となっ

ていると考えられる。以下の図 4-1 では最初に、各研究プロジェクトを始めた段階で、どの

くらいの確率で目標としている候補医薬品が見つかると予想していたかという不確実性の

大きさの評価結果を示している。不確実性の分布は、全く不確実(医薬品候補物が発見され

る確率は 5 パーセント未満)、大きな不確実性(5 パーセントから 25 パーセント)、かなりの

不確実性(25 パーセントから 50 パーセント)、かなりの発見確率(50 パーセントから 75 パー

セント)、高い発見確率(75 パーセントから 90 パーセント未満)の 5 段階である。研究基盤

となる先行医薬品がない場合は、研究過程は非常に不確実な場合が多く、医薬品候補物が

発見される確率は 5 パーセント未満と答えたプロジェクトが 24%存在する。他方で先行医

薬品がある場合には、その割合は５％と大幅に小さい。しかし先行医薬品がある場合も、

候補医薬品が見つかる事前確率が 25 パーセント未満だと答えたプロジェクトが約 30 パー

セント存在する。このように、新有効成分含有医薬品の探索プロジェクトは不確実性に直

面している場合が多く、特に先行医薬品が存在しない場合にその程度は大きい。 

 以下の図 4-2 は標的分子が不明かどうか別に、医薬品候補物発見の事前確率の分布を示し

ており、図 4-1 とほぼ同じパターンを示している。標的分子が不明な場合には、探索研究の

不確実性が高まることが分かる。探索の不確実性の大きな原因は、このようにサイエンス

が未完である段階で探索プロジェクトが開始されていることにあることを示唆している。 

  

探索研究開始時点

適応症の
疾患メカニ
ズムが不
明

標的分子
が不明

標的分子
と疾患メカ
ニズムと
の関係が
不明

N

1989年まで(注) 29% 32% 32% 31
1990年代(1999年まで) 37% 29% 44% 73
2000年代前半(2005年まで 37% 15% 39% 65
2011年まで 27% 15% 35% 26

注)最も早期のプロジェクトは1975年に探索開始。
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図 4-1  研究開発開始時点の不確実性の大きさ (研究基盤となる先行医薬品の有無別) 

 

注) 先行医薬品無し:N=94 , 先行医薬品有り： N=128 

 

 図 4-2  研究開発開始時点の不確実性の大きさ (標的分子が不明かどうか別) 

 

注) N=222 (内標的分子が不明な場合が 48 プロジェクト) 
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不確実性の高い探索プロジェクトから得られた医薬品の候補物が、臨床段階でもより高

い不確実性に直面しているかというとそうではない。そのような医薬品候補物は、サイエ

ンスが未完である程度が大きいために、臨床段階でも予期しない困難に直面する可能性も

高いと考えられるが、他方でこうした医薬品は医薬品候補物が発見された場合その革新性

が高く、そのために、競争力が高く臨床試験コストの負担能力が高い可能性もある。以下

の表 4-3 は、医薬品の研究開発プロジェクトの現時点での段階別に、探索研究開始時の不確

実性の大きさの分布を示している。これによると登録・上市にいたったプロジェクトと中

止・保留されたプロジェクトは、探索段階の事前確率の分布がかなり近いことが分かる(全

く不確実であった場合はそれぞれ 17%と 18%)。事前により不確実であった探索プロジェク

トから得られた医薬品の候補物が、臨床段階でもより不確実であれば、より多くの割合で

中止・保留になるので、中止・保留されたプロジェクトの方が探索研究開始時の不確実性

は高いはずであるがそうはなっていない。  

 

表 4-3 探索研究開始時の不確実性(プロジェクトの現時点での段階別) 

 

 

独自性が高いが不確実性も高いプロジェクトにどの程度企業が取り組むかということは、

どのような過程でプロジェクトが形成されていくかというプロセスとも関係していると考

えられる。この点を明らかにするために、今回のサーベイでは初期研究が個人の自由な研

究であったかどうか調査している。その結果、以下の表 4-4 が示すように、約 4 分の 1 の

プロジェクトは、初期には個人による自由な研究であった。その多くは、当初は個人の自

由研究として開始し、それが事後的に社内で公認されている。このように当初は個人の自

発見され
る確率は
高かった
(75%から
90%未満)

発見され
る確率は
かなりの
程度あっ
た(50%か
ら75%未
満)

不確実性
がかなり
あった
(25%から
50%未満)

大きな不
確実性が
あった(5%
から25%未
満)

全く不確
実であっ
た(確率は
5%未満)

N

前臨床 5% 10% 60% 25% 0% 20

臨床 10% 23% 31% 26% 10% 80

登録・上市 2% 28% 34% 19% 17% 47

中止・保留 5% 25% 29% 22% 18% 76

合計 6% 23% 34% 23% 13% 223
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由な研究であった割合には、研究基盤となる先行医薬品が無い探索研究により高い割合で

取り組んでいる(当初から社内で組織的に管理されている場合には先行医薬品がないプロジ

ェクトの割合は 39%、当初は個人の自由な研究として開始し、それが事後的に社内で公認

されている場合には 56%)。このように、独自性が高く不確実性が大きい研究の発足には個

人の自由な研究が重要な役割を果たしている。 

 

表 4-4 初期研究が個人の自由な研究であった割合(%) 

 
  

個人が最初は自由に研究を選択した場合に、当初から組織で管理されていた場合と比較

して、不確実性と独自性の観点でどの程度、研究開発プロジェクトのポートフォリオが違

うかということを以下の 2 つの図が示している。不確実性が非常に高いプロジェクト(発見

確率が 5 パーセント未満というプロジェクト)に取り組む割合も、独自性が高度に高いプロ

ジェクトに取り組む割合も、最初の研究イニシアティブを個人が取った場合にかなり高い

という結果になっている。逆に言えば当初から組織でプロジェクトを始めると、高度の不

確実性や独自性があるプロジェクトは回避されがちとなる結果になっている。不確実性に

挑戦し独自性のあるプロジェクトに取り組む上でも、個人からのイニシアティブが非常に

重要であるということが示唆されている。 

 

プロジェクトの現状

当初から社
内で組織的
に管理され
ていた

当初は個人
による自由
な研究として
開始し、それ
を公認する
制度が社内
にあった

当初は個人
による自由
な研究として
開始したが、
社内にそれ
を公認する
制度は無
かった

N

先行医薬品なし 39% 56% 60% 93

先行医薬品あり 61% 44% 40% 123

合計 166 45 5 216

シェア 77% 21% 2% 100%
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図 4-3 個人の自由な初期研究によるプロジェクトの特徴(不確実性の分布) 

 
注)当初から組織で管理(N=158)、当初は個人の自由な研究(N=50) 

 

図 4-4 個人の自由な初期研究によるプロジェクトの特徴(独自性の分布) 

 
 注)当初から組織で管理(N=157)、当初は個人の自由な研究(N=50) 

 

事前にどのように失敗のリスクに対処したかを示しているのが以下の表 4-5 である。事前

の対処としては、｢可能性がある複数の探索研究を平行して実施｣が 36 パーセント、｢期間

をあらかじめ限定して探索研究を実施｣が 35 パーセントで最も高い。続いて、｢既に上市さ

れている他の薬剤の改良研究と平行して実施｣、｢科学的な進歩による不確実性の減少を見

込んで成果が得られるまで長期に研究を実施｣｢大学との共同研究などメカニズムの解明を



27 
 

平行して実施｣ となっている。研究基盤となる先行医薬品が無い場合には、サイエンスが

進んでいくことを見込んで長期的に取り組む、大学と協力してメカニズムを解明していく

という選択肢を採用している頻度が、それぞれ 13%と 11%とかなり高い。また、セレンデ

ィビティの一種、つまり、他の目的で得たもので結果的にうまく行ったので、当該プロジ

ェクト自体としてはリスクがなかったというものも少数だが存在する。 

 

表 4-5 どのように失敗のリスクに事前に対処 

 

注)複数回答あり 

 

5．想定外の困難とサイエンス 

 

 以下の表 5-1 では、先ず各創薬研究プロジェクトにおいて想定外の困難があったかどうか

ということを尋ねた結果である。予想していない困難があった探索プロジェクトは多く、

既に医薬品が登録・上市されたケースでも、67%のプロジェクトが想定外の困難に直面して

いる。中止、保留になったプロジェクトも、同様の割合(62%)で想定外の困難に直面してい

る。更に、現時点で前臨床段階にあるプロジェクトでも既に 38%のプロジェクトでそのよ

うな困難に直面している。 

他方で、想定外の困難の解決にサイエンスが貢献したかどうかという問いへの肯定割合

が、登録上市されている場合には 77%となっている。中止、保留になったプロジェクトで

は、サイエンスが想定外の困難に貢献した割合は 53%であり、登録・上市のプロジェクト

よりはかなり低くなっている。サイエンスを活用できたかどうかが、登録・上市に進めた

かどうかに影響を与えたことを示唆している。 

  

可能性がある
複数の探索研
究を平行して実
施

期間をあらかじ
め限定して探索
研究を実施

既に上市されて
いる他の薬剤
の改良研究と
平行して実施

科学的な進歩
による不確実性
の減少を見込
んで成果が得ら
れるまで長期に
研究を実施

大学との共同
研究などメカニ
ズムの解明を
平行して実施

セレンディピ
ティー(全く別の
目標をもった探
索研究の過程
で偶然に発見し
たので結果的
にリスクは無
かった)

その他 N

先行医薬品なし 36% 34% 8% 13% 11% 6% 7% 101

先行医薬品あり 36% 36% 17% 7% 5% 2% 6% 132

合計 36% 35% 13% 9% 7% 4% 6% 233
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表 5-1 想定外の困難とサイエンス 

 

注)「その想定外の困難の解決に対して科学的研究の成果は貢献しましたか。」は条件付き確

率。 

 

 次に、以下の表 5-2 は、より深刻な事態である、研究開発プロジェクトが中断に追い込ま

れそうになる事態があったか、またその場合に中断を免れた理由を調査した結果である。

中断に追い込まれそうになった割合も非常に高く、登録・上市された医薬品の場合でも 57%

である。現在臨床試験中のプロジェクトで 51％である。 

そのような事態にもかかわらず上市されたあるいは臨床試験を再開できたきっかけ・理

由は大きく分けて 3 つの分野に分けられる。表 5-2 は、｢その他｣の内容を更に整理した結

果を示している。先ず、研究チームによる自主研究(「闇」研究など)による研究の進展が重

要で、登録・上市の場合に 24%、臨床試験中の場合に 29%の頻度で、再開されるきっかけ・

理由となっていることが注目される。第二に、大学や国公立研究機関など外部における研

究の進展である。臨床研究からの新しい知見は、登録・上市の場合に 17%、臨床試験中の

場合に 10%であり、重要な理由のひとつとなっている。共同研究やライセンスも一定の役

割を果たしている。第三に、社内の組織的な取り組みの継続が全体としては最も頻度の高

い理由である。その具体的な内容として、これらの社内における研究資源の拡大(登録・上

市で 24%、臨床試験中で 19%がきっかけ・理由となっている)、社内における候補分子の新

用途の発見(登録・上市で 10%、臨床試験中で 5%)、その他の社内研究の進展(登録・上市で

17%、臨床試験中で 10%)などである。 

 

プロジェク
トの現状

当該医薬品の
研究プロジェクト
において想定外
の困難はありま
したか。

その想定外の
困難の解決に
対して科学的
研究の成果は
貢献しました
か。

N

前臨床 38% 75% 21

臨床 61% 67% 85

登録・上市 67% 77% 52

中止・保留 62% 53% 76

合計 61% 65% 234
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 表 5-2 中断に追い込まれそうになる事態と中断を免れた理由(頻度) 

 

(中断の危機) 

 

(中断を免れたあるいは再開できた理由) 

 

 

６． おわりに 

本サーベイからの示唆として、新有効成分含有医薬品の探索研究においてはプロジェク

ト開始から見て直近からのサイエンスの成果が全体として、非常に重要な貢献をしている。

サイエンスは研究開発プロジェクトの着想を促し、その実施を助け、プロダクト・イノベ

ーションの源泉となり、また企業が独自性の強い研究開発に取り組むために重要な手段を

提供している。 

同時に、より独自性が高い探索プロジェクト群(リード化合物など研究基盤となる先行医

薬品が無い探索プロジェクト、全体の 43%)において、科学技術文献の相対的な重要性は低

下し、人的交流を伴う産学連携の重要性がより高くなる。サイエンスの進展によって創薬

標的が近年ではより明確となっているが、独自性が高いプロジェクトであるほど、｢適応症

の疾患メカニズムが不明｣、｢標的分子が不明｣、及び｢標的分子と疾患メカニズムとの関係

が不明｣であるなど、サイエンスは未完である。このような場合、探索研究はサイエンスの

成果の確立と同時に進展することが多い。探索プロジェクトの独自性が高いほど、サイエ

ンスの進歩と探索研究はより相互に促し合う形で進展する。 

プロジェクト
の現状

N
研究プロジェクトで実施途中に中断に
追い込まれそうになる事態がありまし
たか(%)。

前臨床 21 57%
臨床 82 51%
登録・上市 51 57%
中止・保留 75 69%

合計 229 59%

プロジェクト
の現状

大学や国公立
研究機関など
におけるメカニ
ズムについて
の新しい科学
的知見

大学や国公立
研究機関など
における臨床
研究からの新
しい知見

競争企業
による補
完的な技
術の開発

社内にお
ける候補
分子の新
用途の発
見

社内の自
主研究
(「闇」研究
など)によ
る研究の
進展

社内にお
ける研究
資源の拡
大

その他

内、その
他の社内
の研究開
発の進展

内、有望
な技術、ま
た競争優
位性の評
価進展

内、共同
研究、ライ
センス

前臨床 25% 8% 8% 17% 33% 8% 50% 0% 8% 8%
臨床 2% 10% 10% 5% 29% 19% 38% 10% 2% 5%
登録・上市 3% 17% 0% 10% 24% 24% 48% 17% 3% 7%
中止・保留 12% 13% 6% 12% 19% 15% 31% 8% 8% 6%

合計 8% 13% 6% 10% 24% 18% 39% 10% 5% 6%

注　　母数は中断に中断に追い込まれそうになる事態があったプロジェクト(｢その他｣の内数も母数は同じ)。
注2　複数回答あり

研究プロジェクトを継続できた、あるいは中断したプロジェクトを再始動するようになったきっかけ、または理由
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登録・上市された医薬品の場合でも約 6 割で中断に追い込まれそうになった危機に直面

しており、この点で中止・保留中のプロジェクトと大きな差はない。創薬プロジェクトは

想定外の困難を克服していく過程である。そのような予想しない困難の解決にサイエンス

の進展が貢献することも多い。 

したがって、企業のサイエンス吸収・活用能力が重要である。誰でも論文自体を読むこ

とは可能であるという意味ではサイエンスは公共財であるが、それを創薬に生かすために

は、その成果に早期にアクセスし、また場合によっては、サイエンスの進展を補完する基

礎研究を進めていく必要がある。 

また、独自性が高く同時に不確実性が高い探索研究には、個人のイニシアティブが重要

な役割を果たしており、また予期しない困難を解決していく上でも個人の自主研究(｢闇研

究｣)が重要な役割を果たしている。これらもサイエンスの吸収・活用能力の重要な要素であ

る。  
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付録１ 母集団の設計の基本的な考え方 

 本質問票調査は、日本における新有効成分含有医薬品(以下 NME)の探索と臨床開発を対

象として実施した。NME が日本で始めて上市されることを可能とした(あるいはそれを目

指した)探索研究及びその臨床開発が対象であり、それには新有効成分自体の探索のみなら

ず、新有効成分を含有する医薬品の上市へのカギとなった新用途や製剤技術の発見も含み

ことを方針とした。 

 サーベイの母集団の設計の考え方は以下の通りである。第一に、上市医薬品については、

サンエイレポートで把握されて医薬品の中から、日本国内にシーズがある(日本企業が物質

特許等の重要な特許の出願人となっている特許が存在する)NME で、上市年が 1990 年以降

のものを全て対象サンプルとしている。物質特許あるいは結晶特許が存在する医薬品に加

えて、用途特許あるいは製剤特許がある上市品も含めている。他方で、製法特許、配合特

許、用法・用量特許しか存在しない医薬品は対象としていない。この結果、用途特許ある

いは製剤特許しか無い場合は、対象医薬品の約 2 割であり、8 割は物質特許あるいは結晶特

許を保有している医薬品である。 

｢上市年が 1990 年以降｣とは医薬品の成分単位で日本における最初の承認が 1990 年以降

に行われた医薬品にのみ注目している。また、配合剤も原則として対象としていない。探

索研究の調査は、それを行った方あるいはプロジェクトをよく知っておられる方に回答し

て頂くことが必要であり、日本企業が特許の出願人となっている医薬品の探索プロジェク

トに調査を限定している。 

第二に、医薬品候補物質については、市販のデータベース(ファーマプロジェクト)が把握

している研究開発プロジェクトが対象となっている。研究開発が進行中のプロジェクトの

みではなく、研究開発が留保されている、あるいは中断されているプロジェクトも調査対

象とした。両群の回収率の差が予想されることから、母集団でのシェアを反映させつつ、

両群のサンプル数が十分に確保されるように、標本数を設計した。 

 なお、同じ一般名の医薬品を複数の企業が販売している場合、探索研究を行ったと考え

られる企業(物質特許等の出願企業)に探索と臨床開発両方の質問票を送付している。探索プ

ロジェクトの回答者を捜していただく手がかりとするために、上市品の市販のデータベー

スを利用して、関連特許とその発明者のリストを別のシートに用意した。シーズの開発企

業と別の日本企業が臨床開発だけを行っている（特許保有企業と販売企業が異なる）場合

には、探索研究と臨床開発の調査票を別々の企業に送った。 

 サンエイプロジェクトから 208 のプロジェクトを選択し、ファーマ・プロジェクトから

863 のプロジェクトを抽出した。 

 ファーマ・プロジェクトからのサンプリングについて以下に詳細を示す。最近の探索研

究や臨床開発の状況も調査するため、2012 年時点において前（非）臨床から申請中までの

ステージにある開発中のプロジェクト、または現時点では開発が中止留保されているプロ
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ジェクトについても、ファーマ・プロジェクトの母集団を反映するようにデータ抽出を行

い、アンケート調査の対象としている。手順は以下の 5 つのステップによる。 

 

① ファーマ・プロジェクトより 2012 年末時点において、Originator = Japan となってい

る医薬品をすべて抽出し、5490 件の医薬品プロジェクトを得た。ここから、 

－ （明らかな）適応拡大や剤形追加の医薬品プロジェクトを除いた 5064 件 

－ 医薬品のフェーズ移行情報が 1 時点でもとれる 3308 件 

－ ATC 薬効領域の情報がとれる 5490 件 

－ アンケート調査をする際に Generic name/Synonyms で医薬品名が特定可能な 5001 件 

のいずれの情報も得ることが可能な医薬品プロジェクトをサンプリングの母集団とする。

この母集団は 2726 件の医薬品プロジェクトからなる。 

 

② 医薬品プロジェクトの移行情報を用いて、各プロジェクトが Preclinical、Phase I、

Phase II、Phase III、Market、中止留保のどのフェーズにあるか判断する。この情報を用

いて、各フェーズで通過プロジェクトと中止留保プロジェクトのマッチング作業を行った。

このようにマッチングを行うことで、通過プロジェクトと中止留保プロジェクトの属性（プ

ロジェクト開始年、薬効領域、開発企業等）を揃えて分析に利用することが可能であり、

サンプリングバイアスの影響を小さくすることが可能となる。 

 

マッチングの方法としては、たとえば Preclinical を通過し、Phase I から Market のい

ずれかにある通過プロジェクトと Preclinical からの移行情報がない（Discontinued あるい

は No development reported に該当する）中止留保プロジェクトのマッチング作業を行っ

た。同様に、Phase I を通過し、Phase II から Market のいずれかにある通過プロジェクト

とPhase Iからの移行情報がなくPhase Iで中止留保となったと予想されるプロジェクトを

マッチングした。Phase II 通過プロジェクトも Phase II 中止留保プロジェクトとマッチン

グを行った。ただし、Phase III 通過プロジェクトと Phase III 中止留保プロジェクトはプ

ロジェクトの母数が少ないため、すべての通過プロジェクトと中止留保プロジェクトをサ

ンプルとしている。 

 

原則として、通過プロジェクトはすべて調査対象としているが、中止留保プロジェクト

は件数が多くなる。そこで、中止留保プロジェクトを抽出するために計量分析の手法であ

る Propensity score method（PSM）による最近隣マッチングを行った。ここでプロビット

モデルにおける被説明変数として通過あるいは中止留保のダミー変数を用い、説明変数と

してプロジェクト開始年（ファーマ・プロジェクトで最初にプロジェクトのフェーズ情報

が記載されている年次）、ATC 薬効領域ダミー、製薬協加盟企業ダミーを用いた。ただし、

通過プロジェクトあるいは中止留保プロジェクトについて、プロジェクト開始年があまり
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に古い場合、企業の適切な回答者の選出が難しく、アンケートへの回答が困難と予想され

るため、プロジェクトの開始年が 2000～2010 年の範囲にあるものを分析対象とした

（Phase III の通過プロジェクトと中止留保プロジェクトは全体の件数が少ないのでこの限

りではない）。また、Preclinical のフェーズにおける中止留保プロジェクトは PSM を実行

し抽出した後でも件数が多くなったため、抽出された中から、さらにランダムに 3 分の 1

抽出を行った。以上のマッチングによって得られた医薬品プロジェクトは下表にまとめら

れる。 

 

通過プロジェクト 

 

 

中止留保プロジェクト 

 

 

③ 医薬品プロジェクトによってはフェーズの情報があるものの、まったく移行が進んで

いないプロジェクトもある（たとえば 2007 年に Phase I であり 2010 年時点でも Phase I

のままの記載になっているプロジェクト等）。あるいは、現在 Preclinical にあるプロジェク

トは移行が行われていないので、上記のマッチング手法ではすべてサンプルから落ちてし

まう。しかし、これらの医薬品プロジェクトも直近からの臨床開発動向を調べるうえで貴

重なデータを提供すると考えられる。そこで、このような中止留保していないが移行がま

Originator Stage
（2012年時点）

製薬協非加盟 製薬協加盟 総計

Phase I Clinical Trial 8 15 23

Phase II Clinical Trial 20 66 86

Phase III Clinical Trial 4 29 33

Market 7 85 92

総計 39 195 234

Stop Stage 製薬協非加盟 製薬協加盟 総計

Preclinical 24 86 110

Phase I Clinical Trial 5 98 103

Phase II Clinical Trial 8 104 112

Phase III Clinical Trial 6 44 50

総計 43 332 375
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ったく進んでいないプロジェクトがサンプルから抜け落ちてしまうのを防ぐため、これら

のプロジェクトもサンプルに加えた。ただし、②と同様に 2000～2010 年にプロジェクトの

開始年が記載されているものに限定している。 

 

以上の③によって得られた医薬品プロジェクトと②の通過プロジェクトを合計したプロ

ジェクト件数の分布を下表にまとめている。 

通過プロジェクト＋中止留保していないがフェーズ移行もしていないプロジェクト 

 
 

④ ②と③で得られた医薬品プロジェクトのリストのうち重複するプロジェクトは一つに

統一している。また、現在のフェーズが Market にあるものは、サンエイレポートの上市品

調査対象と見比べて重複の排除を行った。 

 

⑤ 中外製薬については例外的な扱いをしている。Originator にロシュが記載され、臨床

開発状況を読み、日本で臨床開発を行ったと予想されるものを抽出した。その後上記の条

件を満たすプロジェクトを選定し、中外製薬のウェブサイトのパイプライン情報と照合し、

ファーマ・プロジェクトから 49 の医薬品プロジェクトを抽出しサンプルに加えた。 

 

以上の 5 つのステップにより得られたファーマ・プロジェクトの最終的なサンプルは、

Preclinical が 137 件、Phase I が 102 件、Phase II が 120 件、Phase III が 39 件、Market

が 65 件、中止留保が 400 件（そのうち、Preclinical が 110 件、Phase I が 103 件、Phase 

II が 112 件、Phase III が 48 件、残り 27 件は中外製薬の中止留保プロジェクト）である。 

 

 

  

Originator Stage
（2012年時点）

製薬協非加盟 製薬協加盟 総計

Preclinical 65 72 137

Phase I Clinical Trial 16 82 98

Phase II Clinical Trial 29 84 113

Phase III Clinical Trial 5 32 37

Market 7 86 93

総計 122 356 478
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付録 2 回収サンプルの特徴 

 

付表 2-1 回収率(サンプル源別) 

 

 

付表 2-2 回答者の特徴 

 

 

  

未回収 回収 総計 回収率

ファーマプロジェクト 662 201 863 23%

サンエイレポート 175 33 208 16%

837 234 1071 22%
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付表 2-3 回答プロジェクトの開発段階別分布 

 

 

付表 2-4  探索研究プロジェクトの医薬分野(ATC)別の探索研究開始年代別構成比 

 

1989年ま
で,%

1990年代
(1999年ま
で)、,%

2000年代前
半(2005年ま
で),%

2011年ま
で,%

N 構成比,%

L — 抗悪性腫瘍薬、免疫調節剤 13 26 22 54 51 26

A — 消化管および代謝 16 18 23 8 35 18

N — 神経系 13 10 11 19 23 12

B — 血液、および血液を生成する器官 9 11 6 8 17 9

G — 泌尿生殖器系、性ホルモン 3 10 9 0 14 7

J — 全身性の坑感染症薬 16 5 5 0 12 6

C — 循環器系 19 5 2 0 11 6

T-　抗体等バイオ医薬(疾患分野に分
けられていない)

0 5 6 8 10 5

その他 13 10 17 4 23 12

100 100 100 100 100
合計(N) 32 73 65 26 196
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付録３ イノベーションのサイエンス源泉(詳細な統計) 

探索研究プロジェクトの開始時点から過去に遡っておおよそ１５年程度前からの間に利用

可能となったサイエンス源泉について尋ねている。以下の４つの知識源を特定しており、

それぞれ科学技術文献、研究機器・資料、大学研究者等の人的資本及び特許文献に体化さ

れた知識である。 

(1)科学技術論文に新たに公表された研究成果、 

(2)研究機器や試料に体化された研究成果、 

(3)産学連携(大学等との共同研究や大学等からの研究成果の直接的な移転)及び 

(4)先行特許文献に開示された研究成果 

 

付表 3-1 科学技術文献の重要性の分布(%) 

 

付表 3-2 研究機器や研究試料の重要性の分布(%) 

 

プロジェクトの現
状

1.  着想自
体が起き
なかった

2.  着想は
あっただろ
うが、探索
研究の実
施が非常
に困難で
諦めた

3.  着想・
実施はし
たであろう
が、成果
が得られ
るまで現
実より著し
く（５年以
上）遅れた

4.  着想・
実施が多
少遅れ
た。

5.  影響は
無かった

6.  そもそ
も有用な
科学的研
究の成果
が無かっ
た

N

先行医薬品なし 32 14 15 22 11 7 101

先行医薬品あり 39 15 15 24 5 2 131

合計 36 15 15 23 8 4 232

プロジェクトの現状
1.  着想自体
が起きなかっ
た

2.  着想は
あっただろう
が、探索研究
の実施が非
常に困難で
諦めた

3.  着想・実
施はしたであ
ろうが、成果
が得られるま
で現実より著
しく（５年以
上）遅れた

4.  着想・実
施が多少遅
れた。

5.  影響は無
かった

6.  そもそも
科学的研究
の成果を具
現化した、新
たな有用な
研究機器や
研究試料が
提供されな
かった

N

先行医薬品なし 3 9 20 32 25 12 101

先行医薬品あり 5 9 11 39 31 5 131

合計 4 9 15 36 28 8 232
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付表 3-3 研究における大学等との協力重要性の分布(%) 

 

 

付表 3-4 特許文献の重要性の分布(%) 

 

 

 

 

 

 

プロジェクトの現状
1.  着想自
体が起き
なかった

2.  着想は
あっただろ
うが、探索
研究の実
施が非常
に困難で
諦めた

3.  着想・
実施はし
たであろう
が、成果
が得られ
るまで現
実より著し
く（５年以
上）遅れた

4.  着想・
実施が多
少遅れ
た。

5.  影響は
無かった

6.  そもそ
もそもそも
参考とな
る特許が
無かった

N

先行医薬品なし 9 11 17 16 12 34 99

先行医薬品あり 4 6 9 19 9 52 130

合計 6 8 13 18 10 45 229

プロジェクトの現状
1.  着想自
体が起き
なかった

2.  着想は
あっただろ
うが、探索
研究の実
施が非常
に困難で
諦めた

3.  着想・
実施はし
たであろう
が、成果
が得られ
るまで現
実より著し
く（５年以
上）遅れた

4.  着想・
実施が多
少遅れ
た。

5.  影響は
無かった

6.  そもそ
もそもそも
参考とな
る特許が
無かった

N

先行医薬品なし 1 5 7 20 42 25 100

先行医薬品あり 11 7 15 39 24 3 131

合計 7 6 12 31 32 13 231
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付表 3-5 発明者サーベイからの知見(全技術分野の発明)：発明における３つの科学源泉(科

学技術論文、研究機器・試料、産学連携)の重要性の頻度(%) 

 
注) 回収数 N=843 出典 長岡、山内、2014、｢発明の科学的源泉－発明者サーベイから

の知見－｣ 

 

以下の表 3-6 は、科学的源泉が着想あるいは実施に必須であった割合の経年的な変化を示

している。サンプル数が少ないことに留意する必要があるが、科学技術文献が着想あるい

は実施に必須であった比率は増加傾向にある。他方で、大学等との協力の頻度が低下傾向

にあることは注目される8。L — 抗悪性腫瘍薬、免疫調節剤の分野で大学等との協力による

探索研究が減少したことが主な原因である。 

付表 3-6  科学的源泉が着想あるいは実施に必須であった割合の経年的変化(プロジェク

ト数に対するシェア、%) 

 
注)最も古い探索開始年は 1975 年。 

                                                  
8探索開始年を説明変数とし、各知識源の重要性を被説明変数とした序列ロジット関数によ

る推計によれば、科学技術文献の重要性は有意に高まっており、大学等との協力の重要性

の頻度は低下しており、こうした傾向は統計的に有意である。 

探索研究開始時点
科学技術文献
(%)

研究機器や研
究試料(%)

大学等との協
力(%)

特許文献の開
示情報(%)

N

1989年まで(注) 44 9 19 16 32
1990年代(1999年まで) 51 14 16 11 73
2000年代前半(2005年まで) 52 14 8 19 64
2011年まで 62 12 8 8 26

合計 51 13 13 14 195
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付録４ スクリーニング方法(複数回答有り) 

付表 4-1 先行医薬品の存在と利用されたスクリーニング手法 

 

 

付表 4-2 時代によるスクリーニング手法の変化 

 

注)プロジェクトの開始時点は探索の開始時点で区別。このデータが利用可能なプロジェク

トに限定。 

 

付表 4-3 スクリーニング手法別のサイエンス源泉の重要性 

 

天然物由
来成分の
スクリーニ
ング

有機合成
技術を利
用した合
成とその
スクリーニ
ング

遺伝子組
換え技術
の応用

生体内の
受容体の
働きに着
目

生体内の
酵素の働
きに着目

抗体医
薬、核酸
医薬など
分子標的
薬に着目

DDSの改
善

その他 N

先行医薬品なし 21% 73% 29% 21% 19% 9% 3% 10% 101

先行医薬品あり 8% 88% 20% 20% 18% 5% 2% 5% 132

合計 14% 82% 24% 21% 18% 6% 2% 7% 233
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付録 5. 探索研究の独自性 

 付表 5-1 研究プロジェクトの独自性とパフォーマンス(上市ないし登録プロジェクト) 

 
注  %は各パフォーマンスごとに、各医薬品のパフォーマンスとして「非常に良く当ては

まる」プロジェクトの割合 

 

付表 5-2 研究プロジェクト開始のきっかけ (「非常に重要」の割合、％） 

 

社内にお
ける基礎
研究の進
展があり、
その成果
を活用し
た。

別の疾患
を標的とし
た社内の
探索プロ
グラムの
研究成果
を活用した

医薬産業
の他の企
業の基礎
研究の成
果を活用
した

他産業の
企業の基
礎研究の
成果を活
用した

自社の先
行医薬品
の改良を
ねらった

他社の先
行医薬品
の改良を
ねらった

N

先行医薬品無し 33% 9% 2% 2% 7% 2% 101

先行医薬品あり 15% 8% 16% 0% 12% 26% 132
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付表 5-3 医薬品の革新性と基盤となる先行医薬品の有無 

 

 

付録６．研究プロジェクト開始時における科学的研究の進展状況(L— 抗悪性腫瘍薬、免疫

調節剤の分野) 

 

  

先行医薬品有り(%) N (%)

非常に良
く当てはま
る

41 54 26

ある程度
当てはま
る

53 80 38

当てはま
らない

74 77 36

合計 57 211 100

従来有効な治療薬が
無い疾患分野に有効
な治療を提供

適応症の
疾患メカニ
ズムが不
明

標的分子
が不明

標的分子
と疾患メカ
ニズムと
の関係が
不明

N

1989年まで 50% 75% 75% 4

1990年代(1999年まで) 42% 42% 53% 19

2000年代前半(2005年まで 36% 21% 36% 14

2011年まで 21% 7% 29% 14
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付録７. 研究チーム 

付表 7-1 研究チームの規模(人)  

 
 

付表 7-2 海外と国内の大学等への派遣 

 

 




