


「組換えDNA技術」の定義
（食品、添加物等の規格基準（昭和34年厚生省告示第370号）

①酵素等を用いた切断及び再結合の操作によって、DNAをつなぎ合わせた組換
えDNA分子を作製し、②それを生細胞に移入し、③かつ、増殖させる技術（最終的
に宿主に導入されたDNAが、当該宿主と分類学上同一の種に属する微生物の
DNAのみであること又は組換え体が自然界に存在する微生物と同等の遺伝子構
成であることが明らかであるものを作成する技術を除く。）

・ 食品衛生法で定められた遺伝子組換え食品の定義に合致するものについて

は、安全性審査の手続を経た旨が公表されたものでなければ、食品としての流
通は認められない。
・ 食品衛生法で定められた遺伝子組換え食品の定義に合致しないものについて
は、カルタヘナ法や海外における検討状況も踏まえて検討していく。



遺伝子治療におけるゲノム編集技術の現状と課題

現状

(技術的課題)

• 医療応用に必要な周辺技術（遺伝子治療薬を、目的の細胞や臓器に届ける方
法等）の開発はまだこれからの段階で、適応できる疾患は限定的である。

• 標的部位ではない遺伝子まで改変してしまう可能性もあるなど、安全性につい
ての懸念もある。

（政策的課題）

• ゲノム編集には、従来の遺伝子治療等の定義に当てはまらない新しい方法（た
んぱく質やmRNAの投与）で行われるものもある。そのため、ゲノム編集技術を
用いた臨床研究を、有用性、倫理性を確保しつつ速やかに実施できるようにす
るため、今年度内を目途に「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」を改正する
予定である。

課題

• ゲノム編集技術（思い通りに標的遺伝子を改変する技術）は、近年、そのツー
ルとしてのCRISPER／CAS9（ｸﾘｽﾊﾟｰ/ｷｬｽﾅｲﾝ）が開発されたことにより、従来
よりも、容易に、かつ、高い効率で遺伝子を改変することができるようになった。
これにより、急激に普及し、臨床応用の可能性、治療への期待が高まっている。

• ゲノム編集技術の臨床試験は、HIV感染症、がん、遺伝病を対象として、近年、
徐々に海外で実施され始めてきている。



遺伝子治療等とは

疾病の治療や予防を目的として遺伝子又は遺伝子を導入した

細胞を人の体内に投与すること（「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」より）

定義

ウイルスベクター

プラスミド
（Naked DNA）

プラスミド/リポソーム

増殖性組換えウイルス

目的細胞の単離
(自己、同種)遺伝子治療薬

（目的遺伝子をベク
ターに搭載したもの） 体外培養

（増幅も）
遺伝子導入

投与

遺伝子治療薬の直接投与
（in vivo遺伝子治療）

遺伝子導入細胞の投与
（ex vivo遺伝子治療）

目的細胞

遺伝子導入細胞

（ウイルスベクター）

ゲノム編集技術を用いた
治療には、タンパク質や
mRNAを利用するなど、現
行指針の対象外となるも
のがある



医療系ベンチャー企業の振興方策について
 医薬品・医療機器分野のベンチャー（医療系ベンチャー）を育てる好循環（ベンチャーのエコシステム）の確立に向
け、「医療のイノベーションを担うベンチャー企業の振興に関する懇談会」を2015年12月より開催し、2016年７月
に報告書が取りまとめられた。

 報告書における提言内容を実行するため、体制の整備や予算等の措置を行い、医療系ベンチャーを支援するための
各種の取り組みを推進している。

エコシステムを醸成する制度づくり エコシステムを構成する人材育成と
交流の場づくり

「オール厚労省」でのベンチャー
支援体制の構築

 革新的医療機器の早期承認制度
を施行（平成29年7月31日）

 H30年度診療報酬改定に向け、ベ
ンチャー企業の特性を踏まえたイノ
ベーション評価等について検討中

 革新的医療機器・再生医療等製
品の承認申請にかかる相談料・審
査手数料に係る減免措置を実施

 平成29年度予算事業として、以下
を実施

• 大手企業等のキーパーソンとベン
チャーのマッチングに資するイベント
「ジャパン・ヘルスケアベンチャー・サ
ミット2017」 を開催（平成29年
10月）

• ベンチャー企業等からの相談応需
や人材支援等の事業（ベンチャー
トータルサポート事業）を実施

 医政局経済課にベンチャー等支援戦
略室を設置（平成29年４月）

 ＰＭＤＡにイノベーション実用化支援
業務調整役（部長級）を配置

 支援施策について検証するとともに、よ
り効果的な事業のあり方について意見
を聴取し、今後の施策に反映させるた
め、 「医療系ベンチャー振興推進会
議」を開催 等

報告書における振興方策のための３つの柱と、具体的な取り組み

今後の課題

 関係各省との連携によるオールジャパンでのベンチャー支援体制の構築

 ベンチャー企業の資金確保のための総合的な支援







再生医療等製品の実用化に対応した承認制度（条件・期限付承認）

治験
（有効性、安全性の確認）

承認臨床研究

【従来の承認までの道筋】

【再生医療等製品の早期の実用化に対応し
た承認制度】 ※患者のアクセスをより早く！

患者にリスクを説明し同意を得、
市販後の安全対策を講じる。

市販

市販後に有効性、さら
なる安全性を検証

条件・期限を
付して承認

臨床研究
承認
又は
条件・期限
付承認の
失効

市
販

引き続
き市販

治験
（有効性の推定、
安全性の確認）

期
限
内
に
再
度

承
認
申
請

＜再生医療等製品に従来の承認制度を適用する場合の問題点＞

人の細胞を用いることから、個人差を反映して品質が不均一となるため、有
効性を確認するためのデータの収集・評価に長時間を要する。

・有効性については、一定数の限られた症例から、従来より短期間で有効性を推定。
・安全性については、急性期の副作用等は短期間で評価を行うことが可能。
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優先相談： 承認に至るまで、高頻度（月一回程度）で無料相談を行う。

事前評価： 承認申請前でも、提出されたデータに基づいて順次事前評価を行う。

優先審査： 優先的に審査して総審査期間の大幅な短縮（通常の半分の期間）を目指す。

審査パートナー制度： PMDAの管理職をコンシェルジュとして配置し、
承認までの開発の進捗管理等を行う。

する意思を持ち、そのための体制が整っている。

１．治療法の画期性： 今までに実用化されたことのない画期的な仕組みでできている。

２．対象疾患の重篤性： 生命に重大な影響があり根治療法がない疾患を対象としている。

３．極めて高い有効性： 既存の治療法に比べ有効性の大幅な改善が見込まれる。

４．世界に先駆ける： 日本で早期開発・申請する意思を持ち、そのための体制が整っている。

指定による優遇措置

先駆け審査指定制度

・世界に先駆けて開発され、早い段階で有効性が期待される製品を選定

・承認審査当局による支援で早期実用化を目指す「先駆け審査指定制度」を開始

・平成27年4月1日に創設し、現時点で６品目を指定

指定基準
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①
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指定を受ければ、開発は一気に加速

前臨床
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臨床
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ⅠⅡⅢ
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ヒ
ッ
ト
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物
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応用研究 【創薬研究が超えるべき多数のハードル】

【探索研究】 【最適化研究】
各種毒性試験

薬効動態試験

物性試験

薬
効
薬
理
試
験

・・・
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結
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構
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構
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ラ
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ラ
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（
Ｈ
Ｔ
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）

創
薬
化
学

産学協働スクリーニングコンソーシアムの推進

ＨＴＳ 創薬化学 薬効薬理

創薬
標的
検証

タ
ー
ゲ
ッ
ト
・

バ
リ
デ
ー
シ
ョ
ン

創薬支援戦略部が
課題設定

創薬支援インフォマティクスシステムの推進

ウルトラオーファン等、アンメットメディカルニーズのボトルネックとなっている希少疾病医薬品等の指定に向けた開発支援

希少疾病に対する
シーズ探索研究

医薬品への
最適化、実用化

指定を受けた
希少疾病用医薬品の開発

開発事業者による
指定に向けた開発

②
創
薬
支
援

効
率
化

③
オ
ー
フ
ァ
ン

指
定
前
支
援

厚生労働大臣の指定

創薬効率化

創薬支援推進事業

本事業では、「創薬総合支援」により、アカデミア発の革新的シーズの企業への導出支援を
行うとともに、「オーファン指定前支援」により、企業に対し、希少疾病領域の医薬品開発支
援を行うなど、革新的医薬品創出のための支援を行っている。


