
PS/PO による強力なマネジメントを発揮して、研究を推進する必要があ

る。 
 
【対応状況】 
 実施全課題について PDCA サイクルを適切に展開するため、AMED 事

業担当と PO がサイトビジットを行い、課題遂行体制の確認と進捗を確

認して、PS/PO 会議にて情報共有した。 
 
 
■指摘事項 
 臨床ゲノム情報統合データベースの整備については、二次班(臨床ゲノ

ム情報統合データベース整備)の役割分担等を明確にし、一次班(希少・

難治性疾患、がん、感染症、認知症・その他の各 4 領域におけるデータ

ベース整備)との協働により推進することや、ゲノム情報の集積につい

て、可能な範囲について速やかな対応を図ることが課題である。 
  
【対応状況】 
 平成 29 年度に中間評価を実施し、1 次班が生産するデータを 2 次班が

格納する方法とスケジュールを明確化した。具体的には、全ての各研究

代表者がデータマネジメントプランを作成し、データの産生および 2 次

班が開発するデータベースへの格納の数値目標を明確化した。 
2 次班が開発するデータについては、平成 29 年度内に完成し、データ

格納の体制が整備された。 
 
■指摘事項 
 データシェアリングの推進に向けては、データマネジメントプランをも

とに、データの共有が適切に図られるよう推進することが必要である。 
 
【対応状況】 
 公募事業への申請時に、登録するデータベース、登録の時期、対象デー

タの種類や規模、公開・共有の範囲について記載したデータマネジメン

トプランを提出することとした。制限共有データについては、AMED が

指定する公的データベースに登録、又は AMED に報告した上で自機関

や代表機関等に保管し、共有する。制限公開データ及び非制限公開デー

タについては、AMED が指定する公的データベースに登録し公開する。 
JST バイオサイエンスデータベースセンター（NBDC）、国立遺伝学研

究所 DDBJ センターの協力の下、ゲノムデータ等を制限共有データとし

て扱う AGD（AMED Genome group sharing Database）を構築し、運

用を開始している（平成 29 年 2 月）。 
 
■指摘事項 
 ゲノム創薬基盤推進研究事業においては、「ゲノム創薬」の基盤であるゲ
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ノム情報の医療への実利用に係る課題解に向けて、バイオバンクに係る

我が国の連携体制の構築、クリニカルシークエンスを実施する際の患者

及び家族等に対する説明事項や留意事項を明確化、ゲノム医療の提供に

必要な人材育成のための基盤整備などの取組が必要である。 
 
【対応状況】 
 バイオバンクに係る我が国の連携体制の構築: 日本のバイオバンクの

品質・保管状況を鑑みた国際標準規格 ISO20387 の策定に取り組んでい

る。 
 
 クリニカルシークエンスを実施する際の患者及び家族等に対する説明

事項や留意事項の明確化： 「ゲノム医療における情報伝達プロセスに

関する提言 – がん遺伝子パネル検査と生殖細胞系列全ゲノム／全エク

ソーム解析について -（初版）」を策定した。 
 
 ゲノム医療の提供に必要な人材育成のための基盤整備： ゲノム医療に

関わる看護師、薬剤師、検査技師向けのテキストを作成した。 
 
■指摘事項 
 医療分野研究開発推進計画 KPI においては、ゲノム医療実現推進プラ

ットフォーム事業や臨床ゲノム情報統合データベース整備事業等を効

果的に推進することで、各種疾病の予測診断・治療法の開発や薬剤反応

性の予測診断の確立等、国民に還元可能な成果目標の達成が必要であ

る。 
 
【対応状況】 
 平成 30 年度研究開発開始のために、ゲノム医療実現推進プラットフォ

ーム事業「先端ゲノム研究開発」において糖尿病の重症化、循環器疾患

に重点を置き、ゲノムに加え、エピゲノム、メタボローム等のオミック

ス解析を取り入れ、バイオインフォマティクスを駆使して疾患を層別化

し、疾患発症予測・予防法開発を目指す研究を公募し、2 課題を採択し

た。 
 
 平成 28 年度よりゲノム医療実現推進プラットフォーム事業「先端ゲノ

ム研究開発」および臨床ゲノム情報統合データベース整備事業を新規に

開始し、公募による選考の上、前者で 8 課題を後者で 14 課題を採択し、

研究開発を実施している。 
 
 がん遺伝子パネルを、保険収載を念頭とした開発を進め、平成 30 年度

に先進医療 B として実施予定である。 
 
難聴について全国的なネットワークを作り、クリニカルシークエンスによ

-132-

136



り新たな変異候補の同定を進めるとともに、保険診療を始め速やかな社会

実装を視野に入れた体制を整備している。 
 
 
＜平成 28 年度年度評価、外部評価委員会における指摘事項への対応状況

＞ 
 
■指摘事項 
・若手研究者の育成について量的・質的な強化が引き続き望まれるととも

に、その際、事業担当部署が長所を活かしてそれぞれの手法をお互いに取

り入れ合うような取組みが望まれる。 
 
【対応状況】 
・基盤研究事業部が所管する事業では、公募時の提案書作成において、「若

手研究者の育成」として、研究開発期間終了後のキャリアパスを見据え

た若手研究者の人材育成に取り組む計画を盛り込むよう求めるととも

に、当該計画については事前評価、中間評価等における評価対象として

いる。さらに、バイオバンク課においては、事業内におけるクローズド

の報告会等を開催し、若手研究者が最新の研究成果に触れる機会を確保

するなどに、若手研究者間の交流や情報交換の場を積極的に提供、推進

している。 
（Ⅰ-(1)-⑤の再掲） 

 

■指摘事項 
・領域の特性に十分配慮しつつ、PS/PO 会議の運用手法など各連携領域

における研究開発マネジメントの手法について、連携領域を超えてお

互いに取り入れ合うような取組みが望まれる。 
 
【対応状況】 

・「臨床ゲノム情報統合データベース整備事業」は、難病、がん、感染

症、認知症等の疾患別の研究開発課題とデータベース整備課題が協働

して事業を推進する必要があることから、AMED 内の難病、がん、感染

症、認知症の各事業の PO が本事業を併任し、縦横連携と情報共有を図

っている。がんゲノム医療の実装化に向けた動きに伴い、がん研究課

PO を新たに併任 POに委嘱し、事業の推進を図った。また、臨床ゲノム

情報統合データベース整備事業の PS、PO および事業担当者が、がん研

究課の PDPSPO 会議に出席し、お互いの実施事業に関する進捗状況等を

共有し、その後の事業進捗管理の一助とした。 

（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 
■指摘事項 
・広域連携・分散統合を推進することが望まれる。 
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【対応状況】 
 国内バイオバンクの広域連携として、我が国の研究基盤・連携のハブで

ある東北メディカル・メガバンク機構、バイオバンク・ジャパン、ナシ

ョナルセンターバイオバンクネットワークの 3 大バイオバンクが連携

し、品質確保に焦点を当てたオミックス研究用生体試料の取扱いについ

て検討、取りまとめるとともに、「オミックス研究用生体試料の取扱いに

関する報告書」として平成 29 年 8 月 10 日に公開した。 
加えて、ゲノム医療研究者と研究基盤の連携促進等が不可欠であるとの

認識の下、バンク間での情報共有の場として、国内のバンク施設を運営

する機関を対象とした「バイオバンク連絡会」を平成 29 年 8 月 1 日、

10 月 7 日、、平成 30 年 2 月 10 日に開催し、国内バイオバンク、コホー

ト施設の運営関係者とバイオバンクに関心のある企業らから約 100 名

が参加した。また、国内バイオバンクの分散統合の取組の一環として、

バンクが保有する試料・情報を横断的に検索できるシステムのプロトタ

イプ開発を、3 大バイオバンクに加え、クリニカルバイオバンクの協力

のもと実施している。 
（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 
■指摘事項 
 AMS や情報分析企画室での検討状況を踏まえた課題マネジメント高度

化が望まれる。 
 
【対応状況】 
 革新的先端研究開発支援事業では、トップダウンで定めた研究開発目

標・研究領域において大学等の研究者から提案を募り先端的研究開発を

推進していくため、毎年度、目標策定に資する研究動向を提案している。

情報分析Ｇと連携し、分野動向調査としてＡＭＥＤ成果論文とイギリス

ＭＲＣ成果論文の分野分類を行った。 
（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 

 
４．その他参考情報 
特になし。 
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様式２－１－４－１ 国立研究開発法人日本医療研究開発機構 平成 29 年度評価 項目別評価調書（研究開発成果の最大化その他業務の質の向上に関する事項） 

 

１．当事務及び事業に関する基本情報 
Ⅰ―(2)―⑥ (2)基礎研究から実用化へ一貫して繋ぐプロジェクトの実施 

⑥疾患に対応した研究<がん> 
関連する政策・施策 － 当該事業実施に係る根拠（個

別法条文など） 
国立研究開発法人日本医療研究開発機構法（平成 26 年５月 30 日法律第 49 号）

第 16 条 
当該項目の重要度、難易

度 
重要度、優先度等は高い 関連する研究開発評価、政策

評価・行政事業レビュー 
健康・医療戦略の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月 26 日健康・

医療戦略推進本部決定） 
医療分野研究開発推進計画の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月

26 日健康・医療戦略推進本部決定） 
政策評価・行政事業レビュー（内閣府 0034、文部科学省 0252、厚生労働省 884-
6、経済産業省 0036） 

 
２．主要な経年データ 
 主な参考指標情報  ②主要なインプット情報（財務情報及び人員に関する情報） 
  基準値等 27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度  27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度 

応募件数  391 件 1,246 件 644 件   予算額（千円） 14,916,323 14,136,674 13,642,840   
採択件数  54 件 244 件 83 件   決算額（千円） 14,609,045 13,931,411 13,446,193   
シンポジウ

ム等の開催

件数 

 3 件 4 件 4 件   経常費用（千円） 14,599,640 14,442,670 13,649,316   

サイトビジ

ット実施/参
加回数 

 279 件 290 件 291 件   経常利益（千円） 0 0 0   

PS/PO 会議

実施回数 
 8 件 15 件 19 件   行政サービス実施コ

スト（千円） 
14,599,640 14,442,670 13,433,496   

革新的なが

ん治療薬の

創出に向け

た治験への

導出（５年以

内） 

10 種以上 6 種 10 種 12 種   従事人員数 21 人 21 人 20 人   

小児がん、難

治性がん、希

少がん等に

関して、未承

認薬・適応外

薬を含む治

療薬の実用

化に向けた

治験への導

12 種以上 9 種 20 種 21 種         

-135-

139



出 
小児がん、難

治性がん、希

少がん等に

関して、薬事

承認・効能追

加 

1 種類以

上 
0 種 0 種 0 種         

小児がん、難

治性がん、希

少がんに対

する標準治

療の確立に

向けたガイ

ドラインの

作成に資す

る多施設共

同臨床試験

の実施 

3 件以上

（累積） 
48 件（支援

中） 
60 件（支援

中） 
1 件（50 件支

援中） 
        

注）予算額、決算額は支出額を記載。人件費については共通経費分を除き各業務に配賦した後の金額を記載 

３．中長期目標、中長期計画、年度計画、主な評価軸、業務実績等、年度評価に係る自己評価及び主務大臣による評価 
 中長期目標 中長期計画 年度計画 主な評価軸

（評価の視

点）、指標等 

法人の主な実績等・自己評価 主務大臣による評価 

主な業務実績等 自己評価 

 がん対策推進基本

計画（平成24 年6月

８日閣議決定）に基

づき策定された「が

ん研究10か年戦略」

（平成26 年3月関係

３大臣確認）を踏ま

え、関係省の所管す

る研究関連事業の連

携の下、がんの本態

解明等に係る基礎研

究から実用化に向け

た研究まで一体的に

推進する。 

具体的には、我が国

でリードすべき基礎

研究の有望な成果を

厳選し、実用化に向け

がん対策推進基本

計画（平成24 年6月

８日閣議決定）に基

づき策定された「が

ん研究10か年戦略」

（平成26 年3月関係

３大臣確認）を踏ま

え、関係省の所管す

る研究関連事業の連

携の下、がんの本態

解明等に係る基礎研

究から実用化に向け

た研究まで一体的に

推進する。 

具体的には、我が

国でリードすべき基

礎研究の有望な成果

を厳選し、実用化に

基礎研究の有望な

成果を厳選し、実用

化に向けた医薬品・

医療機器を開発する

研究を推進し、臨床

研究等へ導出する。

また、臨床研究で得

られた臨床データ等

を基礎研究等に還元

し、医薬品・医療機

器開発をはじめとす

るがん医療の実用化

を「がん研究 10 か年

戦略」（平成 26 年３

月関係３大臣確認）

に基づいて加速す

る。 

具体的には、がん

＜評価軸＞ 
・基礎研究の有

望な成果を厳選

し、実用化に向け

た医薬品、医療機

器を開発する研

究を推進し、臨床

研究及び治験へ

導出したか。 
・臨床・ゲノム情

報基盤を整備し

ビッグデータを

活用することに

よって個別化医

療の実現、国際的

な貢献を果たし

たか。 
 

 
■ジャパンキャンサーリサーチプロジェクト（JCRP）（全体進捗管理） 
・ JCRP の下で支援しているがんの本態解明等基礎的な研究開発課題

から臨床研究等より実用化に近い研究開発課題にスムーズにつな

げていくため、次世代がん医療創生研究事業（P-CREATE）と革新

的がん医療実用化研究事業の PD/PS/PO に加え、臨床ゲノム情報統

合データベース整備事業の PS や PO も一部参加する形で

PD/PS/PO 会議を年度内に４回開催し、JCRP 内の各事業の活動内

容の共有や情報交換、より緊密な連携に向けた取り組みに関する検

討などを行った。次世代がん医療創生研究事業および革新的がん医

療実用化研究事業で PO 又は AMED 職員によるサイトビジットを

年度末までに 291 回行った。 
 
 
 

 次世代がん医療創生研究事業（P-CREATE）（研究課題・進捗管理） 
・5 領域、137 課題（年度研究費予算総額：(H29: 4,754) 百万円）

にて研究を推進している。 

＜評定と根拠＞ 
評定：A 
 
・「次世代がん医療創生研究事業

／次世代がん研究シーズ戦略的

育成プログラム」及び「革新的が

ん医療実用化研究事業」におい

て、基礎から実用化にスムーズ

に つ な げ る た め 、 合 同 の

PD/PS/PO 会議等を行うなど一

体的な運用を実施した。また、研

究成果の企業導出を促進する環

境を整備するための企業向け成

果発表会や、若手研究者の育成

を目的にした若手ワークショッ

プを「次世代がん医療創生研究

事業」及び「革新的がん医療実用

化研究事業」の合同で実施する

評定  
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た医薬品、医療機器を

開発する研究を推進

し、臨床研究及び治験

へ導出するとともに、

臨床・ゲノム情報基盤

を整備しビッグデー

タを活用することに

よって個別化医療の

実現、国際的な貢献を

果たす。 

向けた医薬品、医療

機器を開発する研究

を推進し、臨床研究

及び治験へ導出する

とともに、臨床・ゲ

ノム情報基盤を整備

しビッグデータを活

用することによって

個別化医療の実現、

国際的な貢献を果た

す。この際、実用化

に向けた医薬品・医

療機器を開発する基

礎研究について、有

望な成果を厳選でき

るよう、評価委員会

の質的向上を図る。 

の生物学的解明に迫

る研究、がんゲノム

情報など患者の臨床

データに基づいた研

究及びこれらの融合

研究を推進し、実用

化に向けた医薬品、

医療機器を開発する

研究を推進し、臨床

研究及び治験へ導出

するとともに、臨床・

ゲノム情報基盤を整

備しビッグデータを

活用することによっ

て個別化医療の実

現、国際的な貢献を

果たす。この際、実

用化に向けた医薬

品・医療機器を開発

する基礎研究につい

て、有望な成果を厳

選できるよう、評価

委員会において、実

用化に向けた医薬

品・医療機器を開発

する基礎研究を適切

に評価できる委員を

選任し、がん分野の

特性を踏まえたピ

ア・レビューを実施

する。 

 
＜モニタリング

指標＞ 
・左記の評価軸

に係る取組状況

等 

・PS/PO 会議を 7 回実施した。P-CREATE 主催の研究代表者会議

に PS および PO と共に 1 回参加し進捗把握に努めた。 
・専門性を考慮した分科会運用を可能とすることを目的として、評

価委員の増員を図る中、女性や 59 歳以下の評価委員の割合増加

を進め、評価委員会の多様性の拡充を図った。 
・平成 28 年 12 月のがん対策基本法改正を踏まえ、難治性がん・希

少がんについてバイオマーカー等の早期同定や治療法の早期確立

を実現するための新たなシーズを探索する標的探索研究の公募を

行い、13 件の新規課題を採択した。 
 
 

 革新的がん医療実用化研究事業（研究課題・進捗管理） 
・6 領域に亘る 192 課題（前年度からの継続課題、一次公募採択課

題。年度研究費予算総額：(H29: 8,852)百万円）を今年度当初より

支援した。二次公募等にて 28 課題を追加採択し、合計 220 課題

の研究管理を行った。 
・3 月末までに機構において研究代表者会議を 1 回、PS/PO 会議を

12 回実施し、事業の推進に努めた。 
・新規課題の評価委員会においては、製薬企業での創薬経験者、臨

床分野や疫学の専門家を増員し、各委員の専門性を考慮した分科

会への配置によって、研究成果の実用化に向けて評価の質的向上

に努めた。 
・当該事業において過去に採択された研究開発課題による新規事業

への応募がなされた場合、事前評価の際に当該課題の事後評価結

果を評価資料として活用した。 
・新たにサポート機関を設立し、R&D パイプラインの管理、臨床試

験の進捗管理、知財や研究倫理サポート、Cooperative Group の

管理等を開始した。 
・がん関連遺伝子パネル検査の実用化に対応して、AMED 内及び関

係省庁との連絡会議を定期的に開催するとともに、がんゲノム情

報をもとに行う医師主導治験の共通プロトコル、共通方針の策定・

整備を行う研究や、がんクリニカルシーケンスを運営、管理でき

るメディカルディレクター等の専門家を育成する研究を推進し

た。 
 
 

 

などの取組を行った。こうした

取組の結果、「次世代がん研究シ

ーズ育成プログラム」で得られ

た 14 件（平成 28 年度 3 件）の

有望な研究成果を「革新的がん

医療実用化研究事業」の支援に

つなげることができた。また、日

本発の革新的ながん治療薬の治

験への導出数：12 種（うち平成

29 年度に 2 種）（2020 年までの

達成目標：10 種）、小児がん、難

治性がん、希少がん等に関する

未承認薬・適応外薬を含む治療

薬の実用化に向けた治験への導

出数：21 種（うち平成 29 年度

に 1 種）（2020 年までの達成目

標：12 種）を実現し、所期の目

標を前倒しで達成するととも

に、小児・高齢者のがん、希少が

んに対する標準治療の確立に向

けたガイドライン作成：1 件（う

ち平成 29 年度に 1 件）（2020 年

までの達成目標：3 件）でも目標

達成に向け着実な進捗が認めら

れた。以上から、機構の目的・業

務、中長期目標等に照らし、機構

の活動による成果、取組等につ

いて諸事情を踏まえて総合的に

勘案した結果、適正、効果的かつ

効率的な業務運営の下で、「研究

開発成果の最大化」に向けて顕

著な成果の創出や将来的な成果

の創出の期待等が認められるた

め、評定を A とする。 
 
 
【次世代がん研究シーズ戦略的育

成プログラム（P-DIRECT）／次世

代がん医療創生研究事業における

取組】 
 
・「革新的がん医療実用化研究事
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業」と合同の PD/PS/PO 会議等

を行うなど、一体的な運用を行

うことによって、基礎から実用

化まで成果をスムーズにつなげ

ることができる環境を整えた。 
・P-CREATE では、AMED の

PSPO 体制を決議機関として、

サポート機関による進捗情報の

整理をもとに、技術支援班によ

る技術支援マッチング会議を定

期的に開催し、研究者の要望に

応じたタイムリーな技術支援を

行った。 
 
＜今後の課題＞ 
・「次世代がん医療創生研究事業」

の探索研究において創出された

有望なシーズについて、応用研

究への橋渡しなど事業内の支援

の連携に関する取組を強化し、

有望シーズの速やかな育成を推

進する。 
 
【臨床研究・治験で新たに得られ

た新知見・問題点を踏まえた新

たな基礎研究領域の抽出と将来

を見越したがんの基礎研究の開

拓のための取組】 
 
・「革新的がん医療実用化研究事

業」において新たにサポート機

関を設立し、臨床研究・ゲノム研

究を含む研究開発課題のデータ

シェアリングの基盤を構築する

ことにより、異分野技術の融合

を通じたリバーストランスレー

ショナルリサーチを促進するた

めの環境整備を行った。 
 
＜今後の課題＞ 
・臨床研究・治験で得られた知見

を基礎研究へ還元する基盤を構
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築するため、「次世代がん医療創

生研究事業」と「革新的がん医療

実用化研究事業」のサポート機

関の一体的な運用に向けて、よ

り一層の連携の促進を図る。 

 

また、臨床研究及び治

験で得られた臨床デ

ータ等を基礎研究等

に還元し、医薬品、医

療機器の開発を始め

とするがん医療の実

用化を加速する。 

また、機構が実施

する研究において、

がんに関する研究機

関との連携体制を整

備することにより、

当該研究機関が保有

する研究能力やデー

タベース等の研究資

源を戦略的に活用

し、がん治療の実用

化に貢献する。 
さらに、応用研究

段階にある研究課題

に対し、臨床研究及

び治験に導出するた

めの出口戦略の明確

化を重点的に実施す

る。 
また、医薬品、医

療機器の開発をはじ

めとするがん医療の

実用化に関わる臨床

研究及び治験で新た

に得られた新知見や

問題点を集約して、

新たに必要となる基

礎研究領域を抽出

し、将来を見越した

がんの基礎研究の開

拓を支援する。 

また、ＡＭＥＤが

実施する研究におい

て、がんに関する研

究機関との連携体制

を整備することによ

り、当該研究機関が

保有する研究能力や

データベース等の研

究資源を戦略的に活

用し、がん治療の実

用化に貢献する。臨

床研究及び治験で得

られるゲノム解析デ

ータ等を格納した既

存のプログラム内デ

ータベースの運用を

拡充するとともに、

その利活用を推進す

るために研究者に対

して研究倫理に関す

る支援を行う。 
さらに、応用研究

段階にある研究課題

について、臨床研究

及び治験に導出する

主体や時期に関する

戦略を研究者や PO
等とともに検討でき

るよう、知的財産戦

略に精通した人材を

含む研究支援基盤を

整備する。 
また、医薬品、医療

機器の開発をはじめ

とするがん医療の実

用化に関わる臨床研

＜評価軸＞ 
・臨床研究及び

治験で得られた

臨床データ等を

基礎研究等に還

元し、医薬品、医

療機器の開発を

始めとするがん

医療の実用化を

加速したか。 
 
＜モニタリング

指標＞ 
・左記の評価軸

に係る取組状況  

等 
 

■次世代がん医療創生研究事業（P-CREATE）における取組 
・ P-CREATE では、AMED の PSPO 体制を決議機関として、サポー

ト機関による進捗情報の整理をもとに、技術支援班による技術支援

マッチング会議を定期的に開催し、研究者の要望に応じたタイムリ

ーな技術支援を行った。 
・ P-CREATE の研究事業の一環として NBDC との連携を前身事業に

引き続いて実施し、データシェアリングやデータ公開に取組んだ。 
・ 次世代がん医療創生研究事業と革新的がん医療実用化研究事業の

サポート機関が合同で研修会を 2 回実施し、ヒト試料・情報を使用

する研究に必要な倫理的配慮や、平成 30 年 4 月に施行予定の臨床

研究法の規制内容について周知し、研究者が適切に対応できるよう

に支援した。 
 
 
 
■臨床研究・治験で新たに得られた新知見・問題点を踏まえた新たな基

礎研究領域の抽出と将来を見越したがんの基礎研究の開拓のための取

組 
 
・ 革新的がん医療実用化研究事業 

事業 PS および PO による会合を年間 12 回開催し、新たな研究領

域や公募領域等について検討を行い公募要領に反映させた。また、

平成 28 年 12 月のがん対策基本法改正を踏まえ、がんゲノム医療実

装に向けて、難治性がん・希少がんへの適応拡大を目指した医師主

導治験の共通プロトコル、共通方針の策定・整備を行う研究等を推

進した。平成 29 年度の公募において、若手育成枠として 10 件の新

規課題を採択するとともに、そのうちの臨床研究枠の研究開発費を

500 万円(平成 28 年度）から 1,000 万(平成 29 年度)へと引上げ、若

手育成枠の充実に努めた。 
・ 次世代がん医療創生研究事業 

平成 28 年 12 月のがん対策基本法改正を踏まえ、難治性がん・希少

がんについてバイオマーカー等の早期同定や治療法の早期確立を

実現するための新たなシーズを探索する標的探索研究の公募を行

い、13 件の新規課題を採択した。 
・ 難治性がん・希少がんを含むがんの早期発見のためのバイオマーカ

ーに関するワークショップを米国NCI（National Cancer Institute）

【革新的がん医療実用化研究事業

における取組】 
 
・日本発の革新的ながん治療薬の

治験への導出数：12 種（うち平

成 29 年度に 2 種）（2020 年まで

の達成目標：10 種）、小児がん、

難治性がん、希少がん等に関す

る未承認薬・適応外薬を含む治

療薬の実用化に向けた治験への

導出数：21 種（うち平成 29 年

度に 1 種）（2020 年までの達成

目標：12 種）など、2020 年ま

でに達成すべき成果目標の一部

を前倒しで達成することができ

た。また、小児・高齢者のがん、

希少がんに対する標準治療の確

立に向けたガイドライン作成：1
件（うち平成 29 年度に 1 件）

（2020年までの達成目標：3 件）

についても目標達成に向け着実

に一歩前進した。 
 
＜今後の課題＞ 
・臨床試験に付随するゲノム解析

等の技術支援を通じて包括的な

リバーストランスレーショナル

リサーチを推進するための基盤

を整備する。 
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究及び治験で新たに

得られた新知見や問

題点を集約して、新

たに必要となる基礎

研究領域を抽出し、

将来を見越したがん

の基礎研究の開拓を

支援する。このため、

医師等が有する臨床

的疑問を研究者が把

握して基礎研究に活

用できるよう、成果

発表会等を活用して

若手研究者を含めた

人的交流の活性化を

図る。 

と合同で開催し、日米両国のシーズを相互に評価するために、互換

性のあるリファレンスセットに求められる具体的要件の検証を進

めていくこととなり、有望シーズの早期実用化に資する情報資源の

利活用に関する国際的な連携を一歩前進させることできた。 
・ 若手育成枠採択研究者を中心として若手研究者育成を目的とした

ワークショップを「次世代がん医療創生研究事業」と「革新的がん

医療実用化研究事業」の合同で開催した。基礎研究から臨床研究に

亘る幅広い分野の研究者が参加し、ニーズを意識した思考力を養う

ワークショップを体験することで、若手研究者の研究計画の質的向

上や研究者としての総合的な能力の向上を目指すとともに、事業の

垣根にとらわれず、基礎から臨床までの幅広い分野の研究者間の交

流を図った。 
・ 研究成果の企業導出を通し実用化を促進するための取組として、製

薬協や臨薬協の協力を得て、「次世代がん医療創生研究事業」及び

「革新的がん医療実用化研究事業」の合同で企業向け成果発表会を

開催し、企業及びアカデミアの双方からの講演を通じて相互理解の

促進を図るとともに、リモコンアンケートによる会場と登壇者の双

方向のやりとりや、若手採択枠を含む研究代表者のポスター発表を

通じてアカデミア研究者と企業参加者の直接対話の場を設ける等

の工夫を行った。 
・ 全国の様々な専門性を有する研究者から多様性に飛んだ研究提案

が寄せられることを目的として、ジャパン・キャンサーリサーチ・

プロジェクトのパンフレットを作成し、がん関連の学会においてブ

ース出展やパンフレット配布を行い、当該プロジェクトの事業内容

や活動成果について周知を図った。 
・ 研究開発成果のみならず、その社会的意義について、がん患者を含

めた市民の理解を得ることを目的として、ジャパン・キャンサーリ

サーチ・プロジェクトの 4 事業に拡大して（平成 28 年度 3 事業）、

市民向け成果発表会を合同で開催した。リモコンアンケートによる

会場との双方向のやりとりを行う、がん研究への患者参画の取組に

ついても扱う、ポスター発表によって研究者と一般来場者との直接

対話の機会を設ける、等の工夫を通してがん研究者や AMED をよ

り身近に感じつつ理解が得られるように努めた。 
 
 
【革新的がん医療実用化研究事業における取組】 
・ 新たにサポート機関を設立し、R&D パイプラインの管理、臨床試

験の進捗管理、知財や研究倫理サポート、Cooperative Group の管

理等を開始した。「次世代がん医療創生研究事業」のサポート機関と

合同で研修会を 2 回開催し、ヒト試料・情報を使用する研究に必要

な倫理的配慮や、平成 30 年 4 月に施行予定の臨床研究法の規制内

容について周知し、研究者が適切に対応できるように支援した。 
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・ がん関連遺伝子パネル検査の実用化に対応して、AMED 内及び関係

省庁との連絡会議を定期的に開催するとともに、がんゲノム情報を

もとに行う医師主導治験の共通プロトコル、共通方針の策定・整備

を行う研究や、がんクリニカルシーケンスを運営、管理できるメデ

ィカルディレクター等の専門家を育成する研究を推進した。 
 

これらの取組を実

施することにより、

2020年までの達成目

標として、 

・日本発の革新的な

がん治療薬の創出に

向けた10 種類以上の

治験への導出 

・小児がん、難治性

がん、希少がん等に

関して、未承認薬・

適応外薬を含む治療

薬の実用化に向けた

12 種類以上の治験へ

の導出 

・小児がん、希少が

ん等の治療薬に関し

て1 種類以上の薬事

承認・効能追加 

・小児がん、難治性

がん、希少がん等の

ドラッグ・ラグ、デ

バイス・ラグ（開発

ラグ）の解消に向け

た、国際基準に準拠

した臨床研究等の推

進 

・小児・高齢者のが

ん、希少がんに対す

る標準治療の確立に

向けた、ガイドライ

ン（３件以上）作成

に資する多施設共同

臨床試験の実施 

を目指すものとする。 

これらの取組を実

施することにより、

2020年までの達成目

標として、 

・日本発の革新的な

がん治療薬の創出に

向けた10 種類以上

の治験への導出 

・小児がん、難治性

がん、希少がん等に

関して、未承認薬・

適応外薬を含む治療

薬の実用化に向けた

12 種類以上の治験

への導出 

・小児がん、希少が

ん等の治療薬に関し

て1 種類以上の薬事

承認・効能追加 

・小児がん、難治性

がん、希少がん等の

ドラッグ・ラグ、デ

バイス・ラグ（開発

ラグ）の解消に向け

た、国際基準に準拠

した臨床研究等の推

進 

・小児・高齢者のが

ん、希少がんに対す

る標準治療の確立に

向けた、ガイドライ

ン（３件以上）作成

に資する多施設共同

臨床試験の実施 

を目指すものとす

る。 

― ＜評価指標＞ 
【2020 年までの

達成目標】 
・日本発の革新

的ながん治療薬

の創出に向けた

10 種類以上の治

験への導出 
・小児がん、難治

性がん、希少がん

等に関して、未承

認薬・適応外薬を

含む治療薬の実

用化に向けた 12
種類以上の治験

への導出 
・小児がん、希少

がん等の治療薬

に関して１種類

以上の薬事承認・

効能 追加 
・いわゆるドラ

ッグ・ラグ、デバ

イス・ラグの解消 
・小児・高齢者の

がん、希少がんに

対する標準治療

の確立（３件以上

のガイドライン

を作成） 
 
 
 
 
 
 

■医療分野研究開発推進計画 達成すべき成果目標（KPI） 
・ 日本発の革新的ながん治療薬の治験への導出数：12 種（うち平成 29

年度に 2 種） 
（導出例） 

 高齢者食道癌に対するペプチドホルモン療法 
 進行・再発固形がんに対する免疫療法 
 悪性神経内分泌腫瘍に対する 131I-MIBG 内照射療法 
 肉腫の革新的医薬：独自開発の増殖制御型アデノウイルス 
 非小細胞肺がんに対する新規ペプチドワクチン維持療法 
 小児急性リンパ性白血病に対する非ウイルスベクターを用い

たキメラ抗原受容体 T 細胞療法 
 
・ 小児がん、難治性がん、希少がん等に関する未承認薬・適応外薬を

含む治療薬の実用化に向けた治験への導出数：21 種（うち平成 29
年度に 1 種） 

（導出例） 
 難治急性リンパ性白血病に対する多剤併用療法 
 胸腺癌、胸腺腫に対する抗 PD-1 抗体ニボルマブ（適応拡大） 
 ALK 融合遺伝子陽性のⅢ期非小細胞肺癌に対する集学的治療

法の開発に関する研究 
 オリジナル抗原 HSP105 由来ペプチドワクチン 
 化学療法に対する抵抗性を克服することを目的とした希少が

ん（悪性胸膜中皮腫）治療薬 
 慢性骨髄性白血病に対する根治薬 
 悪性神経内分泌腫瘍に対する 131I-MIBG 内照射療法 
 肉腫の革新的医薬：独自開発の増殖制御型アデノウイルス 
 非小細胞肺がんに対する新規ペプチドワクチン維持療法 
 小児急性リンパ性白血病に対する非ウイルスベクターを用い

たキメラ抗原受容体 T 細胞療法 
 
・ 小児がん、希少がん等の治療薬に関し、薬事承認・効能追加数：0 種 

※ 目標年度までの臨時承認、効能追加を目指し、医師主導治験等

42 課題の研究開発を支援中である。  
 
・ 小児がん、難治性がん、希少がん等のドラッグ・ラグ、デバイス・

ラグ（開発ラグ）の解消に向けた、国際基準に準拠した臨床研究等

【革新的がん医療実用化研究事業

における取組】 
 
日本発の革新的ながん治療薬の治

験への導出数：12 種（うち平成 29
年度に 2 種）（2020 年までの達成

目標：10 種）、小児がん、難治性が

ん、希少がん等に関する未承認薬・

適応外薬を含む治療薬の実用化に

向けた治験への導出数：21 種（う

ち平成 29 年度に 1 種）（2020 年

までの達成目標：12 種）など、2020 
年までに達成すべき成果目標の一

部を前倒しで達成することができ

た。また、小児・高齢者のがん、希

少がんに対する標準治療の確立に

向けたガイドライン作成：1 件（う

ち平成 29 年度に 1 件）（2020 年

までの達成目標：3 件）についても

目標達成に向け着実に一歩前進し

た。 
 
＜今後の課題＞ 
ゲノム研究やパネル検査を伴う医

師主導治験についての共通プロト

コル・共通方針をもとに、難治性

がん・希少がんに関する治療薬承

認や適応拡大を目指した医師主導

治験を推進する。 
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＜モニタリング

指標＞ 
・応募件数及び

採択件数 
・事業に参画し

ている研究者延

べ人数 
・PMDA への薬

事戦略相談を行

った研究開発課

題数 
・機動的な研究

推進のため年度

内に契約変更を

実施した課題数 

の推進状況：小児がん、難治性がん、希少がん等のドラッグ・ラグ、

デバイス・ラグ（開発ラグ）の解消に向けた、国際基準に準拠した

臨床研究等を 9 課題以上で支援中。 
 
・ 小児・高齢者のがん、希少がんに対する標準治療の確立に向けたガ

イドライン作成数：1 件（うち平成 29 年度に 1 件） 
※ 小児・高齢者のがん、希少がんに対する標準治療の確立に向け

た、ガイドライン作成に資する多施設共同臨床研究を 50 課題

で支援中（小児がん 14 件、高齢者がん 7 件、難治がん 12 件、

希少がん 17 件） 
 
 
 
 
・応募件数及び採択件数：644 件及び 83 件 
・事業に参画している研究者延べ人数：4,032 人 
・PMDA への薬事戦略相談を行った研究開発課題数：4 件 
・機動的な研究推進のため年度内に契約変更を実施した課題数：92 件 
 
 
 
 
＜平成 28 年度年度評価、外部評価委員会における指摘事項への対応状

況＞ 
■指摘事項 
・若手研究者の育成について量的・質的な強化が引き続き望まれるとと

もに、その際、事業担当部署が長所を活かしてそれぞれの手法をお互い

に取り入れ合うような取組みが望まれる。 
【対応状況】 
・ 「革新的がん医療実用化研究事業」の平成 29 年度二次公募におい

て、若手「臨床研究」枠の間接経費を含む研究開発費上限を 500 万

円から 1,000 万円に引上げ、2 課題を採択した(若手「基礎研究」枠

でも 8 課題採択)。また、「次世代がん医療創生研究事業」及び「革

新的がん医療実用化研究事業」の若手研究者を対象に、ニーズを意

識した思考力を養うワークショップを開催し、研究計画の質的向上

や研究者としての能力向上を図った。さらに、書面審査により選抜

された若手研究者を海外研修へ派遣する機会を 2 回設け、海外研究

者との交流を促進した。 
・ 研究成果の企業導出を促進する環境を整備するため、製薬協と臨薬

協の協力を得て企業向け成果発表会を開催し、特に若手育成枠の研

究代表者に積極的なポスター発表への参加を推奨し、交流の促進を

図った（ポスター発表 10 件）。市民向け成果報告会においても、今
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年度は若手研究者の中から講演者を選出し、研究成果を発表する機

会を提供した。 
（Ⅰ-(1)-⑤の再掲） 
 

■指摘事項 
・領域の特性に十分配慮しつつ、PS/PO 会議の運用手法など各連携領

域における研究開発マネジメントの手法について、連携領域を超え

てお互いに取り入れ合うような取組みが望まれる。 
【対応状況】 

・ 難病研究課及びがん研究課が所管する 3 事業横断で実施する「医

と食をつなげる新規メカニズムの解明と病態制御法の開発」に関

係する研究開発課題については、合同で委嘱した PO が進捗管理

を行っている。同様に、難病研究課とがん研究課で合同の班会議

を行い、検体の取扱等について方向性を定めた。また、革新的が

ん医療実用化研究事業の PS/PO 会議で、医と食の課題についても

情報共有し意見交換を行った。 
（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 
■指摘事項 
・広域連携・分散統合を推進することが望まれる。 
【対応状況】 
・ 「革新的がん医療実用化研究事業」において新たにサポート機関を

設立し、研究開発課題の進捗を一元的に管理・可視化するシステム

に加え、がん分野の研究開発費の配分状況・動向を国際的な視野か

ら解析・評価するためのデータマイニングシステムや、研究者同士

のネットワーク形成の促進を通じて異分野の技術の融合促進を目

指す研究者情報マッピングシステムのプロトタイプ構築に取組ん

だ。 
（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 
■指摘事項 
・AMS や情報分析企画室での検討状況を踏まえた課題マネジメント高

度化が望まれる。 
【対応状況】 
・ 「次世代がん医療創生研究事業」では、サポート機関が研究開発の

各フェーズの進捗を経時的に評価するとともに、技術支援班が各研

究開発課題に対し適時適切に技術的支援を行っている。「革新的が

ん医療実用化研究事業」に新たに設置されたサポート機関との間

で、両事業合同の研究倫理研修会を開催するなど連携を開始してお

り、基礎から臨床研究まで幅広いフェーズにおける研究開発課題の

一元的なマネジメントと研究開発支援へと今後拡充することを目

指している。 
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（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 

 
４．その他参考情報 
特になし。 
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様式２－１－４－１ 国立研究開発法人日本医療研究開発機構 平成 29 年度評価 項目別評価調書（研究開発成果の最大化その他業務の質の向上に関する事項） 

 

１．当事務及び事業に関する基本情報 
Ⅰ―(2)―⑦ (2)基礎研究から実用化へ一貫して繋ぐプロジェクトの実施 

⑦疾患に対応した研究<精神・神経疾患> 
関連する政策・施策 － 当該事業実施に係る根拠（個

別法条文など） 
国立研究開発法人日本医療研究開発機構法（平成 26 年５月 30 日法律第 49 号）

第 16 条 
当該項目の重要度、難易

度 
重要度、優先度等は高い 関連する研究開発評価、政策

評価・行政事業レビュー 
健康・医療戦略の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月 26 日健康・

医療戦略推進本部決定） 
医療分野研究開発推進計画の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月

26 日健康・医療戦略推進本部決定） 
政策評価・行政事業レビュー（内閣府 0034、文部科学省 0252、厚生労働省 884-
7） 

 
２．主要な経年データ 
 主な参考指標情報  ②主要なインプット情報（財務情報及び人員に関する情報） 
  基準値等 27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度  27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度 

応募件数  205 件 200 件 30 件   予算額（千円） 8,287,920 8,140,896 7,816,250   
採択件数  76 件 52 件 12 件   決算額（千円） 8,264,890 7,997,910 7,808,176   
シンポジウ

ム等の開催

件数 

 3 件 1 件 2 件   経常費用（千円） 8,258,803 8,086,831 7,839,045   

サイトビジ

ット・班会

議・研究者打

合せ・電話会

議等の実施 /
参加回数 

 107 件 210 件 105 件   経常利益（千円） 0 0 13   

PS/PO 会議

実施回数 
 1 件 11 件 12 件   行政サービス実施コ

スト（千円） 
8,258,803 7,998,239 7,809,353   

        従事人員数 8 人 6 人 10 人   
注）予算額、決算額は支出額を記載。人件費については共通経費分を除き各業務に配賦した後の金額を記載 

３．中長期目標、中長期計画、年度計画、主な評価軸、業務実績等、年度評価に係る自己評価及び主務大臣による評価 

 中長期目標 中長期計画 年度計画 主な評価軸（評

価の視点）、指標

等 

法人の主な実績等・自己評価 主務大臣による評価 

主な業務実績等 自己評価 

 認知症やうつ病 認知症やうつ病  ＜評価軸＞ ■脳全体の神経回路の構造・機能の解明やバイオマーカー開発に向けた研 ＜評定に至った理由＞ 評定  
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などの精神・神経

疾患等の発症に関

わる脳神経回路・

機能の解明に向け

た研究開発及び基

盤整備を各省連携

の下に強力に進め

ることにより、革

新的診断・予防・

治療法を確立し、

精神・神経疾患等

を克服する。 

具体的には、脳全

体の神経回路の構

造・機能の解明やバ

イオマーカー開発

に向けた研究開発

及び疾患の特性を

踏まえた臨床研究

の基盤整備等を推

進するとともに、 

などの精神・神経

疾患等の発症に関

わる脳神経回路・

機能の解明に向け

た研究開発及び基

盤整備を各省連携

の下に強力に進め

ることにより、革

新的診断・予防・

治療法を確立し、

精神・神経疾患等

を克服する。 

具体的には、脳

全体の神経回路の

構造・機能の解明

やバイオマーカー

開発に向け、霊長

類等モデル動物の

創出・活用・普及を

促すとともに、神

経回路の形成過程

等の解析及び精

神・神経疾患の分

子細胞システムレ

ベルでの解析に係

る研究開発を推進

する。 
また、拠点や実施

機関間のネットワ

ーク化を促し、疾

患の特性を踏まえ

た臨床研究の基盤

整備等を推進す

る。 
本領域に関わる疾

患の発症や進行速

度、臨床経過の特

徴に鑑み、長期間

の経過観察が必要

な臨床研究を促進

するために必要な

措置を講じる。 

・脳全体の神経回路

の構造・機能の解明

やバイオマーカー開

発に向けた研究開発

及び疾患の特性を踏

まえた臨床研究の基

盤整備等を推進した

か。 
 
＜モニタリング指標

＞ 
・左記の評価軸に係

る取組状況等 

究開発及び疾患の特性を踏まえた臨床研究の基盤整備等の推進 
 
＜革新的技術による脳機能ネットワークの全容解明プロジェクトにおけ

る取り組み＞  
○霊長類の神経回路の網羅的解析 
・神経細胞がどのように神経回路を形成し、どのように情報処理を行うこ

とによって、全体性の高い脳の機能を実現しているか、コモンマーモセ

ットを活用してその全容を明らかに、ヒトの高次脳機能の解明のための

基盤を構築することを目的に事業を推進した。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

－新規の人工生物発光システム AkaBLI を開発し、生きた動物個体深

部からのシグナル検出能を飛躍的に向上させ、マウスやコモンマーモセ

ットの標識神経細胞からの発光を、無麻酔かつ自由行動の状態で非侵襲

的に可視化することに成功した。 
 
 
○ヒトとその他の霊長類において共通の手法で脳の活動を計測可能な技

術開発 
・霊長類の脳構造・機能マップ作成及び革新的な解析技術の開発を行う中

核拠点と、その目標の達成を補完・加速する技術開発個別課題が、分科

会や進捗報告会等を通じて相互に成果等をフィードバックしながら、研

究開発を推進した。 
 
・平成 29 年度より開始の技術開発個別課題を新たに 12 課題採択し、

PSPO により研究開発マネジメントのもとで、これらの研究課題と中核

拠点の緊密な連携を促進し、脳全体の神経回路の構造と活動マップの完

成に向けて研究開発を推進した。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

－神経細胞の線維も観察できる解像度で、従来に比べ数十倍速く撮影す

る技術を開発し、コモンマーモセットの全脳や、ヒトの脳（死後脳）を

高速・高精細にイメージングすることも可能となった。 
 
 

＜認知症研究開発事業における取り組み＞ 
○脳科学研究を支える集約的体系的な情報基盤の構築 
・臨床治験にスムーズに登録できるよう認知症の人等（前臨床期、MCI、
軽度・中等度・進行期）の全国的な情報登録・追跡システムであるオレ

ンジレジストリを本格稼働し、健常者 4,765 名、前臨床期 4,491 名、

MCI854 名（平成 29 年 12 月時点）の登録が進んだ。被験者の登録を

進めるとともに、認知症の評価・検査方法の標準化等による臨床研究の

評定：B 
 
・脳全体の神経回路の構造・機能

の解明やバイオマーカー開発に

向けた研究開発及び疾患の特性

を踏まえた臨床研究の基盤整備

等を推進するとともに、認知症

やうつ病などの精神疾患等の発

症メカニズム解明、診断法、適切

な治療法の確立に向けた取組を

実施した。その結果、脳の構造・

機能の神経回路マップの作成に

むけてが順調に進行しており、

さらに精神疾患の客観的診断

法・治療薬の治験・適正な薬物治

療法のについて着実に進歩が認

められたなど、着実な業務運営

がなされた。以上から、機構の目

的・業務、中長期目標等に照ら

し、機構の活動による成果、取組

等について諸事情を踏まえて総

合的に勘案した結果、「研究開発

成果の最大化」に向けて成果の

創出や将来的な成果の創出の期

待等が認められ、着実な業務運

営がなされているため、評定を

B とする。 
 

 
【脳全体の神経回路の構造・機能

の解明やバイオマーカー開発に向

けた研究開発及び疾患の特性を踏

まえた臨床研究の基盤整備等の推

進】 
 
・脳の構造と機能のつながりを明

らかにするため、脳の深部を非

侵襲的に観察できる人工生物発

光システムの開発による高次脳

機能のリアルタイム可視化への

応用、脳全体を高速・精細に観

察できる新技術の開発など、脳
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実施支援体制の整備など、治療薬等の大規模臨床研究への即応体制の構

築を推進する。 
 
 
＜脳科学研究戦略推進プログラムにおける取り組み＞ 
○BMI(ﾌﾞﾚｲﾝﾏｼﾝｲﾝﾀｰﾌｪｰｽ）技術を用いた研究 
・BMI の技術を用いて、身体機能の回復・代替・補完や神経疾患の革新

的な予防・診断・治療法につながる研究を行うことを目標として事業を

推進した。また、生物学、工学、情報学（BMI 技術）の融合により治療

効果を促進する技術開発を目的に研究開発に取り組んだ。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

－最先端のニューロフィードバック技術（機能的結合ニューロフィード

バック学習法）を応用しネットワーク内での特定の配線における繋がり

方を増加または減少の両方向に変化させることに成功し、繋がり方を変

化させた方向に応じて認知機能の変化が異なることを明らかにした。

（ATR、平成 29 年 8 月） 
 
 
○柔軟な環境適応を可能とする意思決定・行動選択の神経システムの研究 
・本能的行動の選択、報酬に基づく行動の選択、さらに、より認知的・社

会的な文脈における行動選択に着目し、それらがどのような神経回路機

構によって実原されているかを解明する研究開発を推進した。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

－状況に応じて最適なリスクの取り方を切り替える必要のあるギャン

ブル課題を考案し、実験の結果、ギャンブル依存症の患者は許容できる

リスクの大きさを柔軟に切り替えることに障害があり、リスクを取る必

要のない条件でも、不必要なリスクを取ることを確認した。また、機能

的磁気共鳴画像法（fMRI）で患者の脳の活動状態を調べたところ、患

者は脳の前頭葉の一部である背外側前頭前野と内側前頭前野の結合が

弱いことも明らかになった。（京大、平成 29 年 4 月） 
 

全体の神経回路の構造・機能の

解明やバイオマーカー開発に向

けた研究開発成果が得られた。

また、脳科学研究を支える集約

的体系的な情報基盤として、認

知症の人等（前臨床期、MCI、
軽度・中等度・進行期）の全国

的な情報登録・追跡システムで

あるオレンジレジストリを本格

稼働し、被験者の登録を進める

ことにより治療薬等の大規模臨

床研究への即応体制の構築を推

進したことは評価できる。 

 
＜今後の課題＞ 
霊長類（コモンマーモセット）脳

全体の神経回路の構造と機能に関

するマップ作成等を通じて、神経

細胞レベルでの高次脳機能を解明

するとともに、その障害としての

精神・神経疾患の理解を目指す。 
 
 
 

認知症やうつ病な

どの精神・神経疾

患等の発症メカニ

ズム解明、診断

法、適切な治療法

の確立を目指す。 

また、分子病態、

環境等の要因を精

密に解析すること

で、認知症やうつ

病などの精神・神

経疾患等の発症メ

カニズムを解明

し、発症リスクの

客観的な早期診断

認知症やうつ病

などの精神・神経

疾患等の発症に関

わる脳神経回路・

機能の解明に向け

た研究開発及び基

盤整備を各省連携

の下に強力に進め

ることにより、革

＜評価軸＞ 
・認知症やうつ病な

どの精神・神経疾患

等の発症メカニズム

解明、診断法、適切

な治療法の確立を目

指したか。 
 
＜モニタリング指標

■認知症やうつ病などの精神・神経疾患等の発症メカニズム解明、診断法、

適切な治療法の確立 
 
＜脳科学研究戦略推進プログラムにおける取り組み＞ 
・臨床と基礎研究の連携強化により、認知症、発達障害・統合失調症、う

つ病・双極性障害といった精神・神経疾患の克服に取り組んだ。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

 アルツハイマー病原因タンパク質アミロイドβの脳内存在量および

【認知症やうつ病などの精神・神

経疾患等の発症メカニズム解明、

診断法、適切な治療法の確立】 
・アルツハイマー病と前頭側頭葉

変性症の共通病態の発見、血液

中の極微量のリン酸化タウ蛋白

の高感度・精密定量システムの

開発、アミロイド蓄積の高精度

な検出法の開発などにより、ア
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法、適切な治療法

の開発を推進す

る。 

また、機構が実施

する研究におい

て、精神・神経疾

患及び長寿に関す

る研究機関との連

携体制を整備する

ことにより、当該

研究機関が保有す

る研究能力やデー

タベース等の研究

資源を戦略的に活

用し、精神・神経

疾患治療の実用化

に貢献するととも

に、認知症などの

コホート研究と臨

床研究の連携を促

進させる。身体機

能障害の代替・回

復やリハビリテー

ションに資する新

しい開発研究を推

進し、医療現場で

の効果的な実用化

を支援する。 

各国における研究

開発の動向を踏ま

えながら、脳科学

や認知症に関して

国際連携を推進す

る。 

新的診断・予防・

治療法を確立し、

精神・神経疾患等

の克服を目指す。 

具体的には、脳

全体の神経回路の

構造・機能の解明

やバイオマーカー

開発に向け、これ

までの取組で得ら

れた知見を踏ま

え、BMI 技術を用い

た研究、霊長類の

神経回路の網羅的

解析等を進めると

同時に、ヒトとそ

の他の霊長類にお

いて共通の手法で

脳の活動を計測可

能な技術開発を進

めていく。また、事

業を取りまとめる

中核拠点や研究開

発実施機関間のネ

ットワーク化を促

し、精神・神経疾患

の特性を踏まえた

研究開発基盤の整

備を行うととも

に、疾患の臨床情

報等をもとに中核

拠点・臨床研究を

担当する研究開発

実施機関等の研究

に係る成果を長期

的な活用を見据え

て蓄積・共有する。 
 

＞ 
・左記の評価軸に係

る取組状況等 
 
 

蓄積速度を規定する新規酵素 KLK7 を同定し、その活性化メカニズ

ムを解明した。また、脳における非神経細胞であるグリア細胞の一つ、

アストロサイトが KLK7 を介してアミロイドβ代謝及び蓄積に寄与

していることを明らかにした。 
 

 自閉スペクトラム症患者でみられる de novo 変異の統合的ビッグデ

ータ解析を行い、新規原因遺伝子候補の同定、疾患関連脳部位の特定、

de novo変異によって傷害される遺伝子を調節する化合物の発見など

に成功した。 
 

 麻酔薬として使用されているケタミンの光学異性体 R-ケタミンに抗

うつ作用があることを見出し、新規抗うつ薬 R-ケタミンとして企業

導出に成功した。また、R-ケタミンが認知症、パーキンソン病などの

神経変性疾患治療薬への適応拡大へと繋がるよう支援を行った。 
 
 
＜革新的技術による脳機能ネットワークの全容解明プロジェクトにおけ

る取り組み＞ 
・臨床研究グループにおいて、中核拠点と相互に成果等のフィードバック

しながら、ヒトの精神・神経疾患等の原因究明・克服に向けた研究開発

を推進した。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

 新規に作成した前頭側頭葉変性症のモデルマウスを用いて、アルツハ

イマー病に次ぐ認知症の原因である前頭側頭葉変性症において病態

早期に生じるタウ蛋白質リン酸化が、シナプス障害を通じて認知症状

を引き起こしていることを明らかにし、アルツハイマー病と前頭側頭

葉変性症の共通病態を発見した。 
 

 統合失調症をもつ人にみられる社会機能障害に、大脳皮質下領域にお

ける神経回路のかなめである視床の体積異常が関与することを発見

した。視床を中心とする神経回路の機能不全が統合失調症の社会機能

障害に影響することを示唆しており、統合失調症の病態解明や新たな

治療法開発の契機となることが期待される。 
 
 
＜認知症研究開発事業における取り組み＞ 
・「認知症施策推進総合戦略（新オレンジプラン）」に基づき、十分な確立

や標準化がなされていない領域を重点的に、診断や治療、予防、ケア等

について研究を推進した。 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 

 アルツハイマー病患者の脳に特異的に蓄積する病的蛋白質であり、そ

ルツハイマー病を含む認知症の

診断法や治療法の確立に資する

研究開発成果が得られたことは

評価できる。また、統合失調症

に関して、脳の後頭葉の脳回形

成の変化が発症を予測すること

や、大脳皮質下領域の異常が社

会機能障害に関与することを発

見するなどの研究開発成果が得

られており、精神・神経疾患等

の発症メカニズム解明、診断

法、適切な治療法の確立に向け

て着実に成果が得られていると

評価できる。 

 
＜今後の課題＞ 
・精神・神経疾患等の発症メカニ

ズム解明、診断法、適切な治療法

の確立に向けて、新規のバイオ

マーカーや創薬対象化合物の候

補等の探索に継続して取り組む

とともに、レジストリなどの情

報基盤の活用も視野に入れなが

らバイオマーカーの有効性の検

証等に取り組むことが重要であ

る。 
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の大脳内での広がりが認知症の発症と直接的に関連していることが

わかっているリン酸化タウ蛋白（p-tau）を、ヒトの血液中で特異的

に定量できる超高感度定量系を世界で初めて開発した。アルツハイマ

ー病患者およびダウン症候群患者では正常対象者と比較して血液中

p-tau が高値であり、それによってアルツハイマー病の診断ができる

ことを報告した。 
 

 採取が容易な血液（僅か 0.5CC）でアルツハイマー病変を早期に正確

に検出することが可能となり、現在用いられている脳脊髄液（CSF）
や PET イメージングの検査に匹敵する極めて高い精度のアルツハイ

マー病変（アミロイド蓄積）検出法を確立した。 
 
 
＜障害者対策総合研究開発事業における取り組み＞ 
・精神障害の分野において、リハビリテーション等の適切な支援を提供す

るための研究開発、障害を招く疾病等の病因・病態の解明、予防、診断、

治療法等の先進的・実践的な研究を推進した。 
 
・平成 29 年度に得られた主な成果は以下の通りである。 
典型的な統合失調症の症状を発症する前段階と考えられる症例（発症高リ

スク群）を対象に、磁気共鳴画像（MRI）を用いて、大脳皮質の脳回形成

（大脳皮質表面の入りくみ具合）を調べた。その結果、発症高リスク群に

は、健常対照群と比較して、広範囲な大脳皮質領域において脳回過形成が

みられ、胎生期の神経発達の変化を示すと考えられた。また、発症高リス

ク群のうち、のちに統合失調症などを発症した群は、発症しなかった群と

比較して、左後頭皮質の脳回過形成を示し、この所見はのちの発症を予測

する変化と考えられた。 
 

これらの取組を

実施することによ

り、2020年までの

達成目標として、 

・認知症の診断・

治療効果に資する

バイオマーカーの

確立（臨床ＰＯＣ

取得１件以上） 

・日本発の認知症

の疾患修飾薬候補

の治験開始 

・精神疾患の客観

的診断法の確立

これらの取組を

実施することによ

り、2020年までの

達成目標として、 

・認知症の診断・

治療効果に資する

バイオマーカーの

確立（臨床ＰＯＣ

取得１件以上） 

・日本発の認知症

の疾患修飾薬候補

の治験開始 

・精神疾患の客観

的診断法の確立

これにより、神

経細胞レベルでの

高次脳機能とその

障害としての精

神・神経疾患の理

解・治療法を導出

する。本統合プロ

ジェクトに関わる

疾患の発症や進行

速度、臨床経過の

特徴に鑑み、長期

間の経過観察が必

要な臨床研究を促

進していく。これ

＜評価指標＞ 
【2020 年までの達

成目標】 
・認知症の診断・治

療効果に資するバイ

オマーカーの確立

（臨床ＰＯＣ取得１

件以上） 
・日本発の認知症の

疾患修飾薬候補の治

験開始 
・精神疾患の客観的

診断法の確立（臨床

ＰＯＣ取得４件以

■認知症の診断・治療効果に資するバイオマーカーの確立： 
・血液を用いたアルツハイマー病の簡便な早期診断・治療効果測定に資する

バイオマーカーを探索し、新規アミロイドβ関連ペプチド、p-Tau、およ

びコレステロール代謝産物を発見した。中でも、p-Tauは神経細胞死を直

接反映するとされ、脳神経萎縮・脱落を伴う認知機能低下を示す簡便な診

断マーカーとして、さらには認知症の根本治療薬開発に有用な薬効評価用

のコンパニオンマーカーとして期待される。 

 
 
 
■日本発の認知症の疾患修飾薬候補の治験開始： 
・脳への薬剤の送達を妨げる「血液脳関門 （Blood-brain barrier: BBB）

を、既存の技術と比較して桁違いに高い効率で通過し、脳内の神経細胞

へ送達できる「BBB 通過型ナノマシン」の開発に成功した。抗体医薬

【認知症の診断・治療効果に資す

るバイオマーカーの確立】 
・血液を用いたアルツハイマー病

の簡便な早期診断・治療効果測

定に資するバイオマーカーを探

索により、認知症の根本治療薬

開発に有用な薬効評価用のコン

パニオンマーカーを見出したこ

とは評価できる。 

 
【日本発の認知症の疾患修飾薬候

補の治験開始】 
・認知症の人等の全国的な情報登

録・追跡システムであるオレン
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（臨床ＰＯＣ取得

４件以上、診療ガ

イドライン策定５

件以上） 

・精神疾患の適正

な治療法の確立 

（臨床ＰＯＣ取得

３件以上、診療ガ

イドライン策定５

件以上） 

・脳全体の神経回

路の構造と活動に

関するマップの完

成 

を目指すものとす

る。 

 

（臨床ＰＯＣ取得

４件以上、診療ガ

イドライン策定５

件以上） 

・精神疾患の適正

な治療法の確立 

（臨床ＰＯＣ取得

３件以上、診療ガ

イドライン策定５

件以上） 

・脳全体の神経回

路の構造と活動に

関するマップの完

成 

を目指すものとす

る。 

ら基礎研究と臨床

研究の双方向性の

連携を通じ、精神・

神経疾患（認知症、

うつ病、発達障害

等）の発症メカニ

ズムの探求ととも

に、病態モデル動

物の開発と創薬へ

の応用、客観的な

早期診断法と革新

的技術による治

療・予防法の開発

等を推進する。 

また、国内の大

学及び国立高度専

門医療センター等

との連携を進め、

当該研究機関が保

有する研究能力や

データベース等の

研究資源を戦略的

に活用し、精神・神

経疾患治療の実用

化への貢献を図

る。具体的には、認

知症では認知症レ

ジストリや全国的

コホート研究など

の推進により、病

態解明・予防法・治

療法開発・ケアに

関する研究等を加

速する。精神疾患

においては客観的

診断法の開発、診

断・治療法の標準

化等を推進する。

身体機能障害の代

替・回復やリハビ

リテーションに資

する新しい研究開

上、診療ガイドライ

ン策定５件以上） 
・精神疾患の適正な

治療法の確立（臨床

ＰＯＣ取得３件以

上、診療ガイドライ

ン策定５件以上） 
・脳全体の神経回路

の構造と活動に関す

るマップの完成 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

や核酸医薬など従来神経疾患には適応困難であった高分子医薬の脳へ

の送達を初めて可能にする画期的な基盤技術であり、根本治療法が確立

されていないアルツハイマー病などの難治性脳神経系疾患の治療薬開

発を大幅に推進することが期待される。 
 
・認知症関連遺伝子グラニュリンが不要な神経結合（シナプス）の除去を

遅らせるとともに、必要なシナプスを強めることを明らかにした 
 
・臨床治験にスムーズに登録できるよう認知症の人等（前臨床期、MCI、
軽度・中等度・進行期）の全国的な情報登録・追跡システムであるオレ

ンジレジストリを本格稼働し、健常者 4,765 名、前臨床期 4,491 名、

MCI854 名（平成 29 年 12 月現在）の登録が進んだ。 
 
 
■精神疾患の客観的診断法の確立： 
・典型的な統合失調症の症状を発症する前段階と考えられる症例（発症高

リスク群）を対象に、磁気共鳴画像（MRI）を用いて、大脳皮質の脳回

形成（大脳皮質表面の入りくみ具合）を解析し、統合失調症発症高リス

ク群において、左後頭葉の脳回の過形成を示すことを明らかにした。 
 
・統合失調症をもつ人にみられる社会機能障害に、大脳皮質下領域におけ

る神経回路のかなめである視床の体積異常が関与することを発見した。

視床を中心とする神経回路の機能不全が統合失調症の社会機能障害に

影響することを示唆しており、統合失調症の病態解明や新たな治療法開

発の契機となることが期待される。 
 
・ギャンブル等依存症患者の背外側前頭前野と内側前頭前野との機能的

結合の減弱が、有効なバイオマーカーならびに治療標的となる可能性を

示唆した。 
・早期精神病に対する診断・治療ガイダンスを作成した（平成 29 年 8 月） 
 
・統合失調症発症の最大のリスクである 22q11.2 欠失領域に存在する

RTN4R 遺伝子内に、統合失調症病態に強い関連を示すアミノ酸配列変

異が存在することを同定した。 
 
 
 
■精神疾患の適正な治療法の確立： 
・早期精神病の概念整理、診断、治療、に関する包括的なレビューに加え、

地域支援の方法論、海外事例の検討、医療経済的検討、学校教育におけ

る連携のあり方、フィデリティ、さらに海外におけるガイドラインの参

照などを行い、早期治療に関する普及啓発のため、精神疾患の早期介入

ジレジストリを本格稼働し、健

常者、前臨床期、MCIの人の登

録が進んだことは評価できる。 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
【精神疾患の客観的診断法の確

立】 
・統合失調症に関して、脳の後頭

葉の脳回形成の変化が発症を予

測することや、大脳皮質下領域

の異常が社会機能障害に関与す

ることを発見し、病態解明や治

療法開発への貢献が期待される

ことは評価できる。 

 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
【精神疾患の適正な治療法の確

立】 
・統合失調症に関して、脳の後頭

葉の脳回形成の変化が発症を予

測することや、大脳皮質下領域
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発も引き続き推進

し、医療現場での

効果的な実用化を

支援する。  

各国における研究

開発の動向を踏ま

えながら、脳科学

や認知症に関して

国際連携を推進す

る。具体的には、米

国 NSF や英国 MRC

等との連携により

脳科学や認知症に

ついてシンポジウ

ム等情報交換を行

っていく。 

＜モニタリング指標

＞ 
・応募件数及び採択

件数 
・事業に参画してい

る研究者延べ人数 
・PMDA への薬事戦

略相談を行った研究

開発課題数 
・機動的な研究推進

のため年度内に契約

変更を実施した課題

数 

に関する総合的なエビデンスや実践例を集約し、最新情報の普及をはか

る目的で作成された。 
 
・ギャンブル等依存症患者の背外側前頭前野と内側前頭前野との機能的

結合の減弱が、有効なバイオマーカーならびに治療標的となる可能性を

示唆した。 
 
・脳発達期において不飽和脂肪酸欠乏が核内受容体を介して精神疾患発

症リスク増大に関与する可能性及び、核内受容体作動薬が統合失調症の

新しい治療薬になる可能性を示した。 
 
 
■脳全体の神経回路の構造と活動に関するマップの完成： 
・MRI によるマーモセットの神経線維投射マップの作成のための多施設

標準撮像プロトコルを作成した。また、高速撮像技術を開発し、より短

時間（従来比 1/2）で詳細な画像の取得が可能となった。さらに、非ヒ

ト霊長類とヒトの皮質マッピングを可能とする技術（解析パイプライ

ン）を開発した。 
 
・自由行動中のマーモセットの脳深部蛍光観察法（Ca イメージング）を

開発した。また、広範囲の神経活動を観察に適した超広視野蛍光顕微鏡

を開発した。 
 
・マーモセットの神経細胞に蛍光を発現させるための高効率な遺伝子導

入技術を開発し、リソースが限られた中で神経細胞の活動を観察できる

ことが可能となった。 
 
・超高磁場 MRI を用いて、高精細なマーモセット脳画像データを取得す

るとともに、構造マップの公開コンテンツの環境整備を実施した。また、

マーモセットの複数の脳領域における神経回路データを収集し、3D ト

レーサーマップと DTI データそれぞれの神経回路との相同性を評価し

た。機能マップ作成のために、fMRI を用いて眼球運動制御に関わる脳

領域を特定するとともに、脳内視鏡により脳深部の神経細胞の活動を計

測した。 
 
 
・応募件数及び採択件数：３０件及び１２件 
・事業に参画している研究者延べ人数：２７８８人 
・PMDA への薬事戦略相談を行った研究開発課題数：０件 
・機動的な研究推進のため年度内に契約変更を実施した課題数：９９件 
 
 

の異常が社会機能障害に関与す

ることを発見し、病態解明や治

療法開発への貢献が期待される

ことは評価できる。 

 
 
 
 
 
 
 
 
【脳全体の神経回路の構造と活動

に関するマップの完成】 
・MRIを用いて高精細なマーモセ

ット脳画像データを取得・評価

する技術や、自由行動中の脳深

部を観察できる技術を開発した

ことなどにより、脳の構造・機

能のマッピングが進展したこと

は評価できる。 
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＜平成 28 年度主務大臣評価における指摘事項への対応状況＞ 
 
■指摘事項 
・脳神経系の研究開発については、海外での取り組みを確認し、精神疾患

と神経疾患それぞれについて基礎研究から実用化までの研究開発上の

課題を検討し、課題の解決を図る研究開発を推進することが望まれる。 
 
【対応状況】 
・平成 29 年 5 月にチューリッヒで開催された The EU Joint Programme 

– Neurodegenerative Disease Research （JPND）の会合へ参加し、

AMED の認知症研究の取り組みなどを紹介した。 
 
・平成 29 年 12 月のオーストラリアにおける国際ブレイン・イニシアテ

ィブ（IBI）設立をふまえ、関連の動向について情報収集を行うととも

に、日本としての対応方針について PD や関係省庁等とともに検討を行

った。 
 
・精神神経疾患、特に認知症分野での創薬等研究等の開発を加速するた

め、新たな官民連携の推進に向けて平成 30 年 2 月 28 日に官民連携機

構である Innovative Medicines Initiative(IMI)との共催シンポジウム

を東京にて開催した。 
 
・国際事業部との連携のもと、平成 30 年 3 月 5-6 日にロンドンにおいて

神経科学（認知症を含む）に係る AMED-MRC シンポジウムを開催し

た。日英双方より、基礎研究の研究者や臨床の医師が参加し、基礎研究

から実用化まで、各フェーズにおける最新の研究動向等について情報共

有、意見交換を行った。 
 
・平成 30 年 3 月 13-14 日にアジアで初めてとなる World Dementia 

Council （世界認知症審議会）の東京開催に国際事業部とともに協力し

た。 
 
・米国 NSF 及び NIH（NIMH、NINDS）へ訪問し、疾患研究や脳科学

研究における連携の可能性等について意見交換を行った。 
 
 
■指摘事項 
・脳全体の神経回路の構造と活動マップの完成に向けて、中核的な拠点と

個別の技術開発を担う機関がより緊密に連携することによって神経細胞

レベルでの高次脳機能とその障害としての精神・神経疾患の理解を目指し

た研究をより効率的に推進させる必要がある。また、海外との協力により

互いの長所の活用・短所の補完をするべく、米国 NIH や NSF を始めと
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した積極的な国際連携体制を構築する必要がある。 
 
【対応状況】 
・国際的な連携強化を図るとともに、革新脳等の既存事業との緊密な連携

の下、ライフステージに着目し、正常から疾患までの縦断的な脳画像解

析･ヒト－非ヒト霊長類種間比較･ヒトの脳機能の神経回路レベルでの

解明を行う事で、精神・神経疾患の早期発見、早期介入等の実現へ向け

て推進するため、平成 30 年度の新規事業「戦略的国際脳科学研究推進

プログラム」の公募を開始した。 
 
 
■指摘事項 
・健康・医療戦略の 2020 年頃までの目標（日本初の認知症、うつ病等の

精神疾患の根本治療薬候補の治験開始、精神疾患の客観的診断法の確

立、精神疾患の適正な薬物治療法の確立）の達成に向けて、現在のシー

ズを着実に進め次のフェーズへの移行を促進するとともに、次世代の創

薬・診断法・治療法につながる新しいシーズを見出すことも重要である。 
 
 
【対応状況】 
・麻酔薬として使用されているケタミンの光学異性体 R-ケタミンに抗う

つ作用があることを見出し、新規抗うつ薬 R-ケタミンとして企業導出

に成功した。また、R-ケタミンが認知症、パーキンソン病などの神経変

性疾患治療薬への適応拡大へと繋がるよう支援を行った。 
 
 
■指摘事項 
・同一プロジェクト内のみならず、他のプロジェクトとの連携により、リ

ソースや情報を相互に有効活用することが必要である。 
 
【対応状況】 
・脳と心の研究課では、平成 29 年 11 月に、文科省事業と厚労省事業の

PDPSPO、研究者が参加する研究交流会を開催し、各事業への理解を深

めるとともに、各課題の研究者交流の一層の促進を図った。さらに基盤

研究事業部・バイオバンク課の研究者等も研究交流会への参加を依頼

し、口頭発表やポスター発表を通じて、バイオバンク事業との連携の可

能性等について議論を行った。 
 
 
＜平成 28 年度年度評価、外部評価委員会における指摘事項への対応状況

＞ 
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■指摘事項 
・若手研究者の育成について量的・質的な強化が引き続き望まれるととも

に、その際、事業担当部署が長所を活かしてそれぞれの手法をお互いに取

り入れ合うような取組みが望まれる。 
 
【対応状況】 
・革新的技術による脳機能ネットワークの全容解明プロジェクト、認知症

研究開発事業、長寿科学研究開発事業、障害者対策総合研究開発事業の

各事業における平成 29 年度新規課題の公募において、若手研究者枠を

設定し、これらの事業を通じて若手研究者の育成を推進した。 
（Ⅰ-(1)-⑤の再掲） 

 

■指摘事項 
・領域の特性に十分配慮しつつ、PS/PO 会議の運用手法など各連携領域

における研究開発マネジメントの手法について、連携領域を超えてお

互いに取り入れ合うような取組みが望まれる。 
 
【対応状況】 

・脳と心の研究課の「認知症研究開発事業」と難病研究課の「循環器疾

患・糖尿病等生活習慣病対策実用化研究事業」の合同公募により研究

課題を 3課題採択し、両事業の PSPO による進捗管理のなかで双方のリ

ソースや情報の共有を促進し、成果の創出を図った。 

・基盤研究事業部・研究企画課の平成 30 年度慢性の痛み解明研究事業

（1次公募）において、脳と心の研究課の PO2 名が事前評価委員会委

員として参画し、事業間の相互連携を促進した。 

（Ⅰ-(1)-①の再掲） 

 
■指摘事項 
・広域連携・分散統合を推進することが望まれる。 
 
【対応状況】 
・臨床治験にスムーズに登録できるよう認知症の人等（前臨床期、MCI、
軽度・中等度・進行期）の全国的な情報登録・追跡システムであるオレ

ンジレジストリを本格稼働し、健常者 4,765 名、前臨床期 4,491 名、

MCI854 名（平成 29 年 12 月時点）の登録が進んだ。被験者の登録を

進めるとともに、認知症の評価・検査方法の標準化等による臨床研究の

実施支援体制の整備など、治療薬等の大規模臨床研究への即応体制の構

築を推進する。 
・脳科学研究戦略推進プログラムにおいて実施している日本ブレインバ

ンクネットにおいて、ヒト死後脳リソースの保存・提供を推進すること

で、精神疾患、神経疾患の原因究明や治療法開発における広域連携を推

進した。 
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（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 
■指摘事項 
・AMS や情報分析企画室での検討状況を踏まえた課題マネジメント高度

化が望まれる。 
 
【対応状況】 
・認知症研究に関して、脳と心の研究課と情報分析室において、AMED 研

究開発マネジメントシステム（AMS）を活用したポートフォリオ分析

（論文数、研究分野等）を行い、その結果を認知症研究の戦略検討等に

活用した。 
（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
 

 
４．その他参考情報 
特になし。 
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様式２－１－４－１ 国立研究開発法人日本医療研究開発機構 平成 29 年度評価 項目別評価調書（研究開発成果の最大化その他業務の質の向上に関する事項） 

 

１．当事務及び事業に関する基本情報 

Ⅰ―(2)―⑧ 
(2)基礎研究から実用化へ一貫して繋ぐプロジェクトの実施 

⑧疾患に対応した研究<新興・再興感染症> 

関連する政策・施策 － 当該事業実施に係る根拠（個

別法条文など） 

国立研究開発法人日本医療研究開発機構法（平成 26 年５月 30 日法律第 49 号）

第 16 条 

当該項目の重要度、難易

度 

重要度、優先度等は高い 関連する研究開発評価、政策

評価・行政事業レビュー 

健康・医療戦略の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月 26 日健康・医

療戦略推進本部決定） 

医療分野研究開発推進計画の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月 26

日健康・医療戦略推進本部決定） 

政策評価・行政事業レビュー（内閣府 0034、文部科学省 0252、厚生労働省 884-

8） 

 

２．主要な経年データ 

 主な参考指標情報  ②主要なインプット情報（財務情報及び人員に関する情報） 

  基準値等 27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度  27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度 

応募件数  88 件 102 件 320   予算額（千円） 4,781,658 5,387,395 5,736,802   

採択件数  31 件 28 件 54 件   決算額（千円） 4,768,067 5,328,953 5,439,515   

シンポジウ

ム等の開催

件数 

 2 件 1 件 4 件   経常費用（千円） 4,768,067 5,255,126 5,435,273   

サイトビジ

ット・班会

議・研究者打

合せ・電話会

議等の実施/

参加回数 

 130 件 138 件 156 件   経常利益（千円） 0 0 -25   

PS/PO 会 議

実施回数 

 59 回 48 回 38 回   行政サービス実施

コスト（千円） 

4,768,067 5,314,233 5,325,188   

 

事業に参画

している研

究者の延べ

人数 

 906 人 807 人 800 人   従事人員数 25 人 25 人 16 人   

注）予算額、決算額は支出額を記載。人件費については共通経費分を除き各業務に配賦した後の金額を記載 

３．中長期目標、中長期計画、年度計画、主な評価軸、業務実績等、年度評価に係る自己評価及び主務大臣による評価 

 中長期目標 中長期計画 年度計画 主な評価軸（評

価の視点）、指

標等 

法人の主な実績等・自己評価（＞感染症課） 

 

主務大臣による評価 

主な業務実績等 自己評価 

 新型インフルエ 新型インフルエ 新型インフルエ ＜評価軸＞  ＜評定と根拠＞ 評定  
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ンザなどの感染症

から国民及び世界

の人々を守るた

め、感染症に関す

る国内外での研究

を各省連携して推

進するとともに、

その成果をより効

率的・効果的に治

療薬・診断薬・ワ

クチンの開発等に

つなげることで、

感染症対策を強化

する。 

具体的には、イン

フルエンザ、結核、

動物由来感染症、デ

ング熱、薬剤耐性

菌、下痢症感染症、

HTLV－1（ヒト T 細

胞白血病ウイルス 1

型）、ジカウイルス

感染症など、国内外

の様々な病原体に

関する疫学的調査

及び基盤的研究並

びに予防接種の有

効性及び安全性の

向上に資する研究

を実施し、感染症対

策並びに診断薬、治

療薬及びワクチン

開発を一体的に推

進する。 

ンザなどの感染症

から国民及び世界

の人々を守るた

め、感染症に関す

る国内外での研究

を各省連携して推

進するとともに、

その成果をより効

率的・効果的に治

療薬・診断薬・ワ

クチンの開発等に

つなげることで、

感染症対策を強化

する。 

具体的には、国

の定める推進計画

等に従って、新興・

再興感染症や新型

インフルエンザ等

の国内への流入・

まん延防止に必要

なワクチン等の予

防法・診断法の開

発、病態・感染機序

の解明、感染リス

ク評価、国内外の

関係機関との調査

研究協力を進める

とともに、機構が

実施する研究にお

いて、感染症に関

する研究機関との

連携体制を整備す

ることにより、当

該研究機関が保有

する研究能力やデ

ータベース等の研

究資源を戦略的に

活用し、感染症治

療治療法の実用化

等を支援する。 

ンザなどの感染症

から国民及び世界

の人々を守るた

め、感染症に関す

る国内外での研究

を各省連携して推

進するとともに、

その成果をより効

率的・効果的に治

療薬・診断薬・ワ

クチンの開発等に

つなげることで、

感染症対策を強化

する。 

具体的には、国の定

める推進計画等に

従って、新型インフ

ルエンザ、ジカ熱等

の感染症の国内へ

の流入・蔓延防止に

必要なワクチン等

の予防法・診断法の

開発、病態・感染機

序の解明、感染リス

ク評価、国内外の関

係機関との調査研

究協力を進めると

ともに、既存の抗菌

薬に対し耐性を示

す薬剤耐性菌に関

する研究を推進す

る。また、ＡＭＥＤ

が実施する研究に

おいて、感染症に関

する研究機関との

連携体制を整備す

ることにより、当該

研究機関が保有す

る研究能力やデー

タベース等の研究

資源を戦略的に活

用し、感染症治療法

・国内外の様々な

病原体に関する疫

学的調査及び基盤

的研究並びに予防

接種の有効性及び

安全性の向上に資

する研究を実施

し、感染症対策並

びに診断薬、治療

薬及びワクチン開

発を一体的に推進

したか。 

 

＜モニタリング指

標＞ 

・左記の評価軸に

係る取組状況等  

 

 

■感染症対策並びに診断薬、治療薬及びワクチン開発等の一体的な推進 

・「新興・再興感染症に対する革新的医薬品等開発推進研究事業」（以下「新

興・再興感染症事業」という。）で支援した 70 件の研究課題において、感

染症対策並びに診断薬、治療薬及びワクチン開発等の一体的な推進に向け

た支援を行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 中南米を中心に世界的に流行したジカ熱に対する対策を強化するため

に、調整費を活用しジカウイルスワクチン開発、ジカウイルス迅速診断

法開発等を支援した。その結果、ジカウイルスワクチンについては、選

定したワクチンシーズについて、一部の非臨床試験を開始でき、ワクチ

ン開発に向けた取組みが進展した。ジカウイルス迅速診断法については、

国立感染症研究所・大学等研究機関・企業が連携するとともにブラジル

研究機関とも連携し、LAMP 法を用いた迅速診断法開発を推進し、迅速診

断法のブラジルおよび国内における臨床検体を用いた臨床性能試験が完

了し、国内薬事承認申請を行った。 

 世界的な問題となっている薬剤耐性菌について、平成 28年 4月に策定さ

れた薬剤耐性(AMR)対策アクションプランに基づいた研究開発を推進す

るために、調整費を活用してコリスチン耐性株を特異的に検出可能な簡

便・迅速検査法の確立のため、MCR-1 阻害活性を有する化学物質を 10 種

類程度選定した。また、深海微生物由来物質のスクリーニングからメチ

シリン耐性黄色ブドウ球菌及びバンコマイシン耐性腸球菌に対して抗菌

活性のある新規物質を発見した。超多剤耐性グラム陰性菌に対する新規

抗菌化合物を企業の有する天然物由来ライブラリーから選定した候補化

合物の改変を行い、広いスペクトラムの抗菌活性をもつ物質を得た。ま

た、工業製品化に向けたポリマー型抗菌剤の開発を推進した。また、薬

剤耐性菌ゲノムデータについては、病原体ゲノムデータベース(GenEpid-

J)への拡充を図り、病原体ゲノム分子疫学ツールを活用して、薬剤耐性

菌の解析を進めた。医療研究開発革新基盤創成事業（CiCLE)の AMR 研究

課題支援開始に至るプロセスでは、創薬戦略部等関連部門と連携、厚生

労働省や日本製薬工業協会等と情報交換を行い、抗菌薬開発の置かれて

いる現状の把握に努め適切な課題支援体制の構築につなげた。 

 日本を含むアジア地域で問題となっている、治療困難な多剤耐性結核の

菌株、核酸、ゲノム情報を国内外から収集し、感染伝播の解析を行うた

め、調整費を活用して、国際的な結核データベースの拡充を行った

（GReAT）。また、データベースに収集された結核菌ゲノム情報を利用し

て構築した多剤耐性結核解析ツール TGS-TB を改良・公開し、国内外で利

活用した。 

 治療法の無い重症熱性血小板減少症候群（SFTS）の治療法開発に向けて、

調整費を活用して SFTS に対する抗ウイルス薬の実用化を推進するため

の医師主導型臨床研究を行った。 

 ノロウイルスワクチンについては、引き続きワクチンシーズの企業導出

が調整中であることに加え、新たな次世代ノロウイルスワクチンシーズ

の開発も開始した。 

評定：S 

 

・感染症に関する国内外での研

究の推進や、得られた成果をよ

り効率的・効果的に治療薬・診

断薬・ワクチンの開発等につな

げる等の取組みを実施した。本

取組みを行う上で、効果的かつ

機動的な資金配分による研究

の加速や前倒し、新興･再興感

染症制御プロジェクト内及び

機構の他部門との連携を推進

した。また感染症アウトブレイ

クに対する研究支援対応を目

的とした国際連携イニシアテ

ィ ブ (Global Research 

Collaboration for 

Infectious Disease 

Preparedness, GloPID-R)の年

次総会に出席し、感染症研究支

援について各国関係者と情報

共有を行うとともに、連携強化

やデータシェアリングなどの

優先テーマについて議論を行

った。こうした取組みの結果、

ジカ熱対策については「ジカ熱

に対するワクチン開発を国立

研究機関・企業連携により推

進」、「LAMP 法を用いた迅速診

断法開発を推進し、迅速診断法

のブラジルにおける臨床性能

試験を完了、国内薬事承認の申

請」、結核対策については「結

核データベースの拡充、多剤耐

性結核解析ツール TGS-TB の公

開」「結核 DNA ワクチンの非臨

床試験完了、医師主導治験の実

施準備」「当初計画を上回るス

ピードで天然抽出物のスクリ

ーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補

物質を発見」、ノロウイルスワ

＜評定に至った理由＞ 
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の実用化等を支援

する。 

節足動物媒介性

感染症に関して、病

理学的所見と病態

の関連性を解析し

重症化の機序等を

解明するなど、感染

症に関する国内外

での研究を推進す

ることにより、感染

症対策に関する基

盤研究の強化を行

う。 

 経鼻インフルエンザワクチンについては、平成 28年度中に企業導出を達

成し、平成 29年度中に企業治験（第 II相）が完了した。 

 結核 DNA ワクチンについて非臨床試験を完了し、国立病院機構を中心と

した医師主導治験の実施に向けた準備を開始した 

 院内感染対策サーベイランス(JANIS)システムの海外展開に向け、各国デ

ータサーバーへの JANIS（院内感染対策サーベイランス事業）システム導

入を可能にするため、感染症国際サーベイランスソフトウェア（WHONET）

に対応し海外医療機関のデータ集計が可能な JANIS プログラムを作成し

た。また、インドネシアに加え、ベトナム、モンゴルの厚生省とも連携

し、アジア地域に JANIS システムの予備導入を行うための準備・検討を

実施した 

 トキソプラズマ症におけるヒト免疫反応に関する研究について、トキソ

プラズマなど病原体に対する免疫反応に重要な因子を同定した。本因子

は Gate-16（ゲート 16）と呼ばれる宿主分子であり、Gate-16 がインター

フェロンガンマ依存的な抗病原体免疫反応を著しく効率アップすること

を発見した。 

 ダニ媒介性ウイルス性脳炎ウイルスの新たな発症メカニズムに関する研

究について、ダニ媒介性脳炎ウイルスの遺伝子 RNA が神経細胞の樹状突

起内を新規のメカニズムで移動し、中枢神経症状の発症に影響している

ことを解明した。 

 高病原性 H7N9 鳥インフルエンザウイルスの特性に関する研究について

中国の患者から分離された高病原性 H7N9 鳥インフルエンザウイルスの

特性を解明した。本ウイルスが、哺乳類間で飛沫感染すること及び哺乳

類に対して致死的な感染を引き起こすことを明らかにした。 

 実践的理論疫学研究については、疫学観察データを数理モデルへ適合さ

せ、マダガスカルの肺ペスト流行の国際的流行リスクが極めて限定的で

あることを証明し、リアルタイムで社会へ還元を行った。 

 肺 MAC 症（MAC: 複数のマイコバクテリウム属細菌種から構成される系統

群の総称）について、集団規模での菌ゲノム比較解析により、肺 MAC 症

原因菌が進化する仕組みを解明した。 

 

・「感染症研究国際展開戦略プログラム」（以下「J-GRID」という。）でも感染

症対策並びに診断薬、治療薬及びワクチン開発等の一体的な推進に向けた

支援を行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 デング熱制御研究について、デングウイルス粒子の構造と抗デングウイ

ルス抗体の結合によるウイルス感染性の変化を調べる新しい研究基盤が

開発できた。このシステムの活用で、デングウイルス E タンパク質二量

体と抗体による複合体の平衡構造の解析をすすめ、抗体依存性感染増強

（ADE）の分子機構の解析を加速させた。 

 抗デングウイルス薬について、天然抽出物を中心としたスクリーニング

を行い、全ての血清型のデングウイルスついて、ウイルス増殖阻害効果

を示す候補化合物の取得に成功した。 

クチン開発については「引き続

きワクチンシーズの企業導出

が調整中であることに加え、新

たな次世代ノロウイルスワク

チンシーズの開発も開始」、経

鼻インフルエンザワクチンに

ついては「平成 28 年度末に企

業導出を達成し、平成 29 年度

に企業治験の第 II 相試験を完

了」、多剤耐性菌に有効な新規

抗菌薬シーズ探索において、

「企業導出および知財化の準

備」、抗デングウイルス薬つい

ては、「全血清型にウイルス増

殖阻害効果を示す候補化合物

の取得」、「インフルエンザウイ

ルス全粒子不活化ワクチン開

発における非臨床試験の実

施」、「J-PRIDE 事業新規立ち上

げ。若手研究者の斬新な視点・

発想、異分野連携に基づく感染

症研究推進」、「J-PRIDE 若手研

究者と MRC 支援を受ける英国

研究者とのワークショップを

英国事務所との協力で主催。 

具体的な共同研究に向け追加

支援を実施。」、「ヒトに感染す

る熱帯熱マラリア原虫が免疫

応答を抑えて重症化を引き起

こす分子メカニズムを発見」、

「麻疹ウイルスがヒトに感染

する際に必須のウイルス膜融

合蛋白質の構造を世界で初め

て解明」、「ヒト化マウス」を用

い、HIV-1 感染最初期における

ウイルスタンパク質と内因性

免疫のせめぎあいの分子メカ

ニズムを解明」、 

さらに、「トキソプラズマ症に

おいて免疫反応に重要な宿主

因子の同定」、「ダニ媒介性ウイ

ルス性脳炎ウイルスについて
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 多剤耐性菌に有効な新規抗菌薬シーズ探索において、大学と創薬支援戦

略部が連携し、企業導出の可能性を検討すると共に、知財部と本件の知

財化の可能性を見出し支援した。 

 デング熱対策に資する研究において、北里大学天然化合物ライブラリー

より確認された抗ウイルス活性を示す候補化合物において活性と細胞毒

性を基準に評価した結果 2サンプルを精製候補として選択した。 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。 

 インフルエンザウイルス全粒子不活化ワクチン開発において、非臨床試

験を複数の企業と連携し当初計画より前倒しで進め、実用化に向けた非

臨床試験の実施と臨床研究の準備が大幅に進捗した。 

 薬剤耐性結核の迅速診断キットの開発と実用化研究において、各種抗結

核剤に対する感受性試験を実施した。また、核酸クロマトグラフィーに

よる簡便検出法の開発をした。 

 迅速・正確な感染症診断を可能にする病原微生物同定システムの開発に

おいて、ポータブル型の DNA シーケンサー「MinION」（Oxford Nanopore 

Technology 社製）に応用可能なゲノム解析システムを開発し、16S rRNA

遺伝子を PCR 増幅して配列決定することにより、細菌感染症試料に対す

る細菌の同定を 2時間以内で行うことが可能であることを示唆した。 

・新規事業「感染症研究革新イニシアティブ」（以下「J-PRIDE」という。）の

公募型研究では、異分野連携と若手の斬新な発想に基づく挑戦的な 30 課題

を採択、感染症対策並びに診断薬、治療薬及びワクチン開発等の一体的な

推進に向けた支援を行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 ペア型レセプターを標的にした新たな感染症制御法の開発において、ヒ

トに感染する熱帯熱マラリア原虫が免疫応答を抑えて重症化を引き起こ

す分子メカニズムを発見、マラリアに対するワクチン開発や治療薬の開

発に大きく貢献すると期待されている。 

 構造生物学的手法による麻疹ウイルス中枢神経持続感染の治療薬創出を

目指した研究において、麻疹ウイルスがヒトに感染する際に必須のウイ

ルス膜融合蛋白質の構造を世界で初めて解明し、さらに、ウイルス膜融

合蛋白質と阻害剤が結合した状態を原子レベルの分解能で可視化するこ

とに成功した。 

 HIV 感染症の新規治療コンセプトの確立を目指したシステムウイルス学

研究において、ヒト免疫システムを再構築し、HIV-1 に感受性をもつ小動

物モデル「ヒト化マウス」を用い、HIV-1 感染最初期におけるウイルスタ

ンパク質と内因性免疫のせめぎあいの分子メカニズムを解明した。 

・ 

・ 

 

 

■感染症に関する国内外での研究推進 

新たな発症メカニズムの解

明」、「高病原性 H7N9 鳥インフ

ルエンザウイルスについてそ

の特性を解明」、「肺 MAC 症につ

いて原因菌が進化する仕組み

を解明」また、「マダガスカル

の肺ペスト流行の際には実践

的理論疫学研究を用いてその

国際的流行リスクに関する情

報をリアルタイムで社会へ還

元」「薬剤耐性（ＡＭＲ）シン

ポジウム ～AMED における基

礎から創薬までの研究開発最

前線～を開催し、AMR に関する

産学官の議論を促進」「CiCLE

課題伴走としての耐性菌株バ

ンク構築や抗菌薬開発インセ

ンティブ調査実施等につなが

る具体的対応」等、画期的な成

果を得るなど、所期の目標を大

きく上回った。以上から、機構

の目的・業務、中長期計画等に

照らし、機構の活動による成

果、取組み等について、諸事情

を踏まえて総合的に勘案した

結果、効果的かつ効率的な業務

運営の下で、「研究開発成果の

最大化」に向けて顕著な成果の

創出や将来的な成果の創出の

期待等が認められるため、評価

を Sとする。 

 

 

 

【感染症対策並びに診断薬、治

療薬及びワクチン開発等の一体

的な推進】 

・中南米を中心に感染拡大が発

生したジカ熱に対するワクチン

開発、迅速診断法等の開発を加

速するための支援を行った。ま

た世界的に問題となった薬剤耐

-159-

163



・新興・再興感染症事業では、感染症に関する国内外での研究について支援

を行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 中南米を中心に世界的に流行したジカ熱に対する対策を強化するため

に、調整費を活用しジカウイルスワクチン開発、ジカウイルス迅速診断

法開発等を支援した。その結果、ジカウイルスワクチンについては、選

定したワクチンシーズについて、一部の非臨床試験を開始でき、ワクチ

ン開発に向けた取組みが進展した。ジカウイルス迅速診断法については、

国立感染症研究所・大学等研究機関・企業が連携するとともにブラジル

研究機関とも連携し、LAMP 法を用いた迅速診断法開発を推進し、迅速診

断法のブラジルにおける臨床性能試験が完了し、国内薬事承認申請を行

った。（再掲） 

 院内感染対策サーベイランス(JANIS)システムの海外展開に向け、各国デ

ータサーバーへの JANIS（院内感染対策サーベイランス事業）システム導入

を可能にするため、感染症国際サーベイランスソフトウェア（WHONET）に

対応し海外医療機関のデータ集計が可能なJANISプログラムを作成した。

また、インドネシアに加え、ベトナム、モンゴルの厚生省とも連携し、ア

ジア地域に JANIS システムの予備導入を行うための準備・検討を実施した。

（再掲） 

 日本を含むアジア地域で問題となっている、治療困難な多剤耐性結核の

菌株、核酸、ゲノム情報を国内外から収集し、感染伝播の解析を行うた

め、調整費を活用して、国際的な結核データベースの拡充を行った

（GReAT）。また、データベースに収集された結核菌ゲノム情報を利用し

て構築した多剤耐性結核解析ツール TGS-TB を改良・公開し、国内外で利

活用した。（再掲） 

 感染症アウトブレイクに対する研究支援協力を目的とした国際連携イニ

シアティブである GloPID-R（Global Research Collaboration for 

Infectious Disease Preparedness)の活動として、AMED の研究支援関連

情報（e-ASIA 公募等）を GloPID-R Newsletter に提供、世界に発信した。

また、年次総会（平成 29年 2 月開催、ベルギー）に出席し、加盟国の研

究支援機関との間で意見交換、情報共有を行った。 

 薬剤耐性(AMR)研究の国際連携コンソーシアムである JPIAMR（Joint 

Programming Initiative on Antimicrobial Resistance）が進めている、

AMR 研究のバーチャルな国際連携のプラットフォーム、Virtual Research 

Institute (VRI)の設立に向けての議論に参加した。平成 29 年 11 月に

JPIAMR がベルリンで開催した VRI ワークショップに参加した。また、理

事会（平成 29年 2月開催、ベルギー）に出席し、加盟国の研究支援機関

との間で意見交換を行った。連続して開催された JPIAMR-GloPID-R 合同

会議にも出席した。また、JPIAMR 事務局がまとめている各国のＡＭＲ研

究支援課題マッピング作業に協力した。 

 平成 29 年 9 月 28 日（木）、感染症研究課が中心となり関連部門との連携

で、薬剤耐性（ＡＭＲ）シンポジウム ～AMED における基礎から創薬ま

での研究開発最前線～を開催、AMR に関する産学官の議論を促した。 

性菌について、平成 28年 4 月に

策定された AMR 対策アクション

プランに基づき病原ゲノムデー

タベース(GenEpid-J)を拡充し

て薬剤耐性菌・結核菌などの病

原体ゲノム情報を収集し利用す

る体制基盤を確立するととも

に、病原体ゲノム分子疫学ツー

ルを活用して薬剤耐性菌の解析

を進め、国際的な感染症対策の

強化に貢献した。また、SFTS に

対する抗ウイルス薬については

医師主導型臨床研究を実施、ノ

ロウイルスワクチンについては

新たな次世代ノロウイルスワク

チンシーズの開発も開始、結核

DNA ワクチンについては非臨床

試験を完了し医師主導治験の準

備を開始した。平成 28年度中に

企業導出を達成した経鼻インフ

ルエンザワクチンについては平

成 29 年度中に企業治験（第 II

相）が完了した。 

インフルエンザウイルス全粒子

不活化ワクチン開発において、

非臨床試験の実施で想定以上に

優れたデータが得られ臨床研究

の準備が大幅に進捗した。多剤

耐性菌に有効な新規抗菌薬シー

ズ探索において、創薬支援戦略

部が連携し、企業導出の可能性

を検討すると共に、知財部と本

件の知財化の準備を開始した。

現在、創薬導出に向けて、AMED 知

財部と連携し、特許に関する情

報、及び企業との共同研究に向

けた支援を開始した。これらの

感染症対策並びに診断薬、治療

薬及びワクチン開発等を一体的

に推進したことは評価できる。 
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＜今後の課題＞ 

引き続き、感染症対策の強化に

向けた診断薬、治療薬及びワク

チン等開発の推進を行う。具体

的には、現在非臨床で開発が進

んでいる新規抗結核薬等のシー

ズについて創薬支援部と連携

し、実用化に向けた臨床試験へ

の橋渡しを加速していく。 

 

 

【感染症に関する国内外での研

究推進】 

国内の研究機関・企業が連携し

開発したジカウイルス迅速診

断法について、ブラジル研究機

関とも連携し、ブラジルにおけ

る臨床性能試験を完了させ、国

内薬事承認申請を行ったこと

は高く評価できる。 

また国際連携イニシアティブ

(GloPID-R)の総会に出席し、世

界の感染症アウトブレイク等

への対応に関するの情報を収

集し、また日本における状況の

情報共有を行ったことは評価

できる。J-GRID は引き続き 9

カ国 9 拠点において研究を推

進し、研究成果を上げたことは

高く評価できる。 

 

＜今後の課題＞ 

引き続き国際的に問題となる感

染症について、関係各国の研究

機関とも連携して対策を進めて

いく。また感染症に対する国際

連携ネットワーク(JPIAMR)や国

際連携イニシアティブ(GloPID-

R)とも引き続き連携し情報共有

を行う。 
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また、国内外の病

原体に関する全ゲ

ノムデータベース

を構築することで、

病原体情報をリア

ルタイムに共有し、

感染症の国際的な

リスクアセスメン

トを可能とする。ま

た、集積された情報

を分析することで、

重点的なサーベイ

ランスを実施する

など、感染症流行時

の迅速な対応の促

進を図る。 

また、特に重要と

なっている感染症

（インフルエン

ザ、デング熱、薬剤

耐性菌、下痢感染

症等）を対象に、海

外と国内の流行株

のゲノム変異、病

原性、薬剤耐性等

の変化をリアルタ

イムに把握し、国

内侵入時の迅速対

応を可能にすると

ともに、進化論的

解析による流行予

測の可能性を検討

する研究を支援す

る。 

また、特に重要と

なっている感染症

（インフルエンザ、

デング熱、薬剤耐性

菌、下痢感染症等）

を対象に、病原体ラ

イブラリーの作成

及びゲノム情報デ

ータベースの構築

を行うことで、海外

と国内の流行株の

ゲノム変異、病原

性、薬剤耐性等の変

化等の病原体情報

をリアルタイムに

共有し、感染症の国

際的なリスクアセ

スメントを可能と

する。 

＜評価軸＞ 

・国内外の病原体

に関する全ゲノム

データベースの構

築に着手すること

で、病原体情報を

リアルタイムに共

有し、感染症の国

際的なリスクアセ

スメントを可能と

したか。 

・集積された情報

を分析すること

で、重点的なサー

ベイランスを実施

するなど、感染症

流行時の迅速な対

応の促進を図った

か。 

 

＜モニタリング指

標＞ 

・左記の評価軸に

係る取組状況等  

■病原体ゲノムデータベースの構築及び集積された情報を利用した感染症流

行時の迅速対応 

・新興・再興感染症事業と J-GRID では、病原体ゲノムデータベースの構築及

び集積された情報を利用した感染症流行時の迅速対応について支援を行っ

た。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 4 大重点疾患（インフルエンザ、デング熱、薬剤耐性菌、下痢症感染症）

それぞれを対象とした支援を行うことで、国立感染症研究所の研究者及

び「感染症研究国際展開戦略プログラム」（北海道大学・長崎大学・岡山

大学・大阪大学）の研究者が研究開発代表者となって各病原体サンプル

収集・解析・ゲノムデータ共用の拡充をさらに進めた。また、4大重点疾

患のうち、デング熱及び下痢症感染症については、国立感染症研究所の

ゲノムデータベース(GenEpid-J)へ集約を進め、ゲノムデータ共有の基盤

を整えた。また、デングウイルスの全ゲノム配列の取得と情報解析に有

用なツールを開発し、一般公開を開始した。・新興・再興感染症事業では、

病原体ゲノムデータベースの構築及び集積された情報を利用した感染症

流行時の迅速対応について支援を行った。 

 薬剤耐性菌ゲノムデータについては、病原体ゲノムデータベース

(GenEpid-J)への拡充を図り、病原体ゲノム分子疫学ツールを活用して、

薬剤耐性菌の解析を進めた。（再掲） 

 院内感染対策サーベイランス(JANIS)システムの海外展開に向け、各国デ

ータサーバーへの JANIS（院内感染対策サーベイランス事業）システム導入

を可能にするため、感染症国際サーベイランスソフトウェア（WHONET）に

対応し海外医療機関のデータ集計が可能なJANISプログラムを作成した。

また、インドネシアに加え、ベトナム、モンゴルの厚生省とも連携し、ア

ジア地域に JANIS システムの予備導入を行うための準備・検討を実施した。

（再掲） 

 日本を含むアジア地域で問題となっている、治療困難な多剤耐性結核の

菌株、核酸、ゲノム情報を国内外から収集し、感染伝播の解析を行うた

め、調整費を活用して、国際的な結核データベースの拡充を行った

（GReAT）。また、データベースに収集された結核菌ゲノム情報を利用し

て構築した多剤耐性結核解析ツール TGS-TB を改良・公開し、国内外で利

活用した。（再掲） 

・J-GRID では、病原体ゲノムデータベースの構築及び集積された情報を利用

した感染症流行時の迅速対応について支援を行った。主な取組み及び成果

は以下のとおり。 

 デング熱制御研究について、デングウイルス粒子の構造と抗デングウイ

ルス抗体の結合によるウイルス感染性の変化を調べる新しい研究基盤が

【病原体ゲノムデータベースの

構築及び集積された情報を利用

した感染症流行時の迅速対応】 

病原体ゲノムデータベース

(GenEpid-J)への薬剤耐性菌ゲ

ノムデータの拡充を図り、薬剤

耐性菌の解析を推進した。感染

症国際サーベイランスソフト

ウェア（WHONET）に対応可能な

院内感染対策サーベイランス

システム（JANIS）プログラム

を作成するとともに、アジア地

域の厚生省と連携を強化する

など本システムの海外展開を

推進した。アジア地域を中心と

した国内外の多剤耐性結核の

菌株、核酸、ゲノム情報を収集

し、国際的な結核データベース

（GReAT）の拡充を行うととも

に、構築した多剤耐性結核解析

ツール（TGS-TB）を改良・公開

し国内外で利活用した。これら

の取組みは、感染症流行時の迅

速対応に有効なツールとして

利用価値が高く、評価できる。 

 

＜今後の課題＞ 

さらなる病原体データベースの

拡充や整備を J-GRID との連携の

元に行い、日本だけではなく、日

本と関連の深いアジア地域の病

原体情報も包括するデータベー

スの構築を引き続き推進する。

またデータベースの病原体情報

を利用した抗菌薬開発等、蓄積

した病原体情報の効果的な活用

方法を引き続き検討する。 
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開発できた。このシステムの活用で、デングウイルス E タンパク質二量

体と抗体による複合体の平衡構造の解析をすすめ、抗体依存性感染増強

（ADE）の分子機構の解析を加速させた。 

 

 

さらに、予防接

種に関する基本的

な計画、特定感染

症予防指針、スト

ップ結核ジャパン

アクションプラン

及び「薬剤耐性

（ＡＭＲ）対策ア

クションプラン」

（平成28年４月5日

関係閣僚会議決

定）等を踏まえ、

病原体の薬剤ター

ゲット部位を同定

すること等を通

じ、新たな診断

薬・治療薬・ワク

チンのシーズの開

発を実施する。こ

れにより、国内の

みならず、感染症

が発生している海

外の現地における

予防・診断・治療

等への貢献が可能

となる。 

また、病原体の

感染から増殖にい

たる過程を解析し

て治療薬の標的を

定め、薬剤開発の

シーズを抽出す

る。さらに、病原体

の血清型と繰り返

し感染・病態の重

篤化等に関する情

報、ゲノム情報を

応用した計算科学

による病原体タン

パク質の構造情報

等をもとに適切な

抗原を設定し、ワ

クチン開発戦略等

を構築する。 

また、ジカウイル

ス、デングウイル

ス、チクングニアウ

イルス及びノロウ

イルス等の増殖と

それに起因する疾

患の病態を詳細に

調べ、治療薬の標的

とワクチン戦略を

定めるための基盤

情報を得る。 

実践的な若手の

感染症研究者の育

成のため、感染症流

行期に、若手感染症

研究者を流行地の

中核病院に派遣し、

海外の感染症流行

地で患者に直接接

する機会を活用し

詳細な臨床情報を

収集・解析できる体

制の構築に着手す

る。 

 

＜評価軸＞ 

・予防接種に関す

る基本的な計画、

特定感染症予防指

針、ストップ結核

ジャパンアクショ

ンプラン及び「薬

剤耐性（ＡＭＲ）対

策アクションプラ

ン」（平成 28 年４

月 5 日関係閣僚会

議決定）等を踏ま

え、病原体の薬剤

ターゲット部位を

同定すること等を

通じ、新たな診断

薬・治療薬・ワクチ

ンのシーズの開発

を実施したか。 

 

＜モニタリング指

標＞ 

・左記の評価軸に

係る取組状況等  

■予防接種に関する基本的な計画、特定感染症予防指針、ストップ結核ジャ

パンアクションプラン及び「薬剤耐性（ＡＭＲ）対策アクションプラン」（平

成 28年４月 5日関係閣僚会議決定）等を踏まえた新たな診断薬・治療薬・ワ

クチンのシーズの開発 

・新興・再興感染症事業では、予防接種に関する基本的な計画、特定感染症

予防指針、ストップ結核ジャパンアクションプラン及び「薬剤耐性（ＡＭ

Ｒ）対策アクションプラン」（平成 28 年４月 5 日関係閣僚会議決定）等を

踏まえた新たな診断薬・治療薬・ワクチンのシーズの開発について支援を

行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。（再掲） 

 中南米を中心に世界的に流行したジカ熱に対する対策を強化するため

に、調整費を活用しジカウイルスワクチン開発、ジカウイルス迅速診断

法開発等を支援した。その結果、ジカウイルスワクチンについては、選

定したワクチンシーズについて、一部の非臨床試験を開始でき、ワクチ

ン開発に向けた取組みが進展した。ジカウイルス迅速診断法については、

国立感染症研究所・大学等研究機関・企業が連携するとともにブラジル

研究機関とも連携し、LAMP 法を用いた迅速診断法開発を推進し、迅速診

断法のブラジルにおける臨床性能試験が完了し、国内薬事承認申請を行

った。（再掲） 

 治療法の無い重症熱性血小板減少症候群（SFTS）の治療法開発に向けて、

調整費を活用して SFTS に対する抗ウイルス薬の実用化を推進するため

の医師主導型臨床研究を行った。（再掲） 

 ノロウイルスワクチンについては、引き続きワクチンシーズの企業導出

が調整中であることに加え、新たな次世代ノロウイルスワクチンシーズ

の開発も開始した。（再掲） 

 結核 DNA ワクチンについて非臨床試験を完了し、国立病院機構を中心と

した医師主導治験の実施に向けた準備を開始した。（再掲） 

 薬剤耐性(AMR)対策アクションプランに資する取組みの一環として、研究

開発を推進するために、調整費を活用してコリスチン耐性株を特異的に

検出可能な簡便・迅速検査法の確立のため、MCR-1 阻害活性を有する化学

物質を 10種類程度選定した。また、深海微生物由来物質のスクリーニン

グからメチシリン耐性黄色ブドウ球菌及びバンコマイシン耐性腸球菌に

対して抗菌活性のある新規物質を発見した。超多剤耐性グラム陰性菌に

対する新規抗菌化合物を企業の有する天然物由来ライブラリーから選定

した候補化合物の改変を行い、広いスペクトラムの抗菌活性をもつ物質

を得た。また、工業製品化に向けたポリマー型抗菌剤の開発を推進した。

（再掲） 

・J-GRID では、予防接種に関する基本的な計画、特定感染症予防指針、スト

ップ結核ジャパンアクションプラン及び「薬剤耐性（AMR）対策アクション

【予防接種に関する基本的な計

画、特定感染症予防指針、ストッ

プ結核ジャパンアクションプラ

ン及び「薬剤耐性（ＡＭＲ）対策

アクションプラン」（平成 28年４

月 5日関係閣僚会議決定）等を踏

まえた新たな診断薬・治療薬・ワ

クチンのシーズの開発】 

 

・ジカウイルスワクチン・ジカウ

イルス迅速診断法開発を進め、

中南米を中心に世界的に流行

したジカ熱に対し、ワクチンに

ついては一部の非臨床試験を

開始、迅速診断法開発について

はブラジルでの臨床性能試験

を完了し国内薬事承認申請を

行うなど迅速に対策を強化し

たことは高く評価できる。 

・SFTS に対する抗ウイルス薬に

ついては医師主導型臨床研究

を実施、ノロウイルスワクチン

については新たな次世代ノロ

ウイルスワクチンシーズの開

発を開始したことは評価でき

る。 

・治療困難な多剤耐性結核に対

して、結核 DNA ワクチンの非臨

床試験を完了し、医師主導治験

の準備を進めたことは高く評

価できる。 

・コリスチン耐性株を特異的に

検出可能な簡便・迅速検査法の

開発や、問題となっている種々

耐性菌に対する新規抗菌剤の

開発を推進したことは、特に薬

剤耐性(AMR)対策アクションプ

ランに資する取組みの一環と
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プラン」（平成 28 年４月 5 日関係閣僚会議決定）等を踏まえた新たな診断

薬・治療薬・ワクチンのシーズの開発について支援を行った。主な取組み

及び成果は以下のとおり。 

 デング熱対策に資する研究において、北里大学天然化合物ライブラリー

より確認された抗ウイルス活性を示す候補化合物において活性と細胞毒

性を基準に評価した結果 2サンプルを精製候補として選択した。（再掲） 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。（再掲） 

 インフルエンザウイルス全粒子不活化ワクチン開発において、非臨床試

験を複数の企業と連携し当初計画より前倒しで進め、実用化に向けた非

臨床試験の実施と臨床研究の準備が大幅に進捗した。 

（再掲） 

 薬剤耐性結核の迅速診断キットの開発と実用化研究において、各種抗結

核剤に対する感受性試験を実施した。また、核酸クロマトグラフィーに

よる簡便検出法の開発をした。（再掲） 

 

 

して高く評価できる。 

・インフルエンザウイルス全粒

子不活化ワクチン開発におい

て、非臨床試験の実施で想定以

上に優れたデータが得られ臨

床研究の準備が大幅に進捗し

たことは高く評価できる。 

 

＜今後の課題＞ 

結核 DNAワクチンの治験開始、イ

ンフルエンザウイルス全粒子不

活化ワクチン開発等の研究が加

速されるよう、引き続き知財部

や創薬支援戦略部とも連携を図

り支援を行う。 

 

また、国内の臨床

医や若手の感染症

研究者の育成を推

進するため、感染症

研究国際展開戦略

プログラム（Ｊ－Ｇ

ＲＩＤ）の海外拠点

と国立感染症研究

所等で研修プログ

ラムを実施する。 

海外の感染症流

行地で患者に直接

接する機会を活用

し詳細な臨床情報

を収集・解析する

ことを通じて、実

践的な感染症研究

者の育成を図るた

めの研修プログラ

ムを策定し実施す

る。 

我が国の結核低

蔓延国入りを目指

して、結核の新規ワ

クチンの開発につ

いて研究の推進、多

剤耐性結核菌（MDR）

株を収集し遺伝子

情報データベース

の構築を行うとと

もに、潜在性結核感

染症の早期診断等

に繋がる基礎的研

究を推進する。感染

症サーベイランス

の強化のため、海外

から持ち込まれる

蚊媒介性ウイルス

感染症の対策に資

する研究や迅速・簡

便な診断法の開発

に関する研究を実

施する。 

＜評価軸＞ 

・国内の臨床医や

若手の感染症研究

者の育成を推進す

るため、感染症研

究国際展開戦略プ

ログラム（Ｊ－Ｇ

ＲＩＤ）の海外拠

点と国立感染症研

究所等で研修プロ

グラムを着実に実

施したか。 

 

＜モニタリング指

標＞ 

・左記の評価軸に

係る取組状況等  

■海外拠点と国立感染症研究所等における研修・育成プログラム実施 

・J-GRID では、海外拠点と国立感染症研究所等における研修プログラム実施

について支援を行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 「新興・再興感染症制御プロジェクト 新興再興事業・J-GRID 合同シン

ポジウム」（平成 30 年 3月開催）を AMED も主催となって国立感染症研究

所において開催し、4大重点課題（薬剤耐性菌、インフルエンザ、デング

熱、下痢症感染症）の研究進捗情報等を集積する場を提供することで、

研究者間の情報共有や連携を図り、今後のプロジェクト推進基盤の構築

に努めた。（参加者：約 110 名） 

 タイ拠点における研修プログラムでは、デング熱やチクングニア熱の診

断法開発研究を通して、担当の若手研究者が単クローン抗体の作製技術

に関して習熟し、またウイルス培養や感染力価の測定などウイルス研究

に関わる基本技術を習得できた。J-GRID の成果目標である人材育成を推

進した。また、医学部 3 年次学生の希望者 2 名を、約 1 ヶ月間、日本・

タイ感染症共同研究センターあるいはマヒドン・大阪感染症研究センタ

ーに配属し、デング熱研究あるいは細菌およびウイルス性下痢症研究に

参加させ、熱帯病研修を行った。 

 ザンビア拠点及び国内大学において、若手研究者を含む 7 名を節足動物

媒介性病原体、細菌、及びウイルス性人獣共通感染症の研究に参加させ

た。また、博士研究員 2 名をザンビア拠点へ長期派遣し、ザンビアにお

ける人獣共通感染症を対象とした基礎・疫学研究に従事させた。 

 フィリピン拠点においては、国内の医学部３年生４名の研修受け入れ約

2週間の研究を実施した。熱帯地域の感染症臨床や対策を学ぶとともに、

地方病院や貧困地域の現状および感染症対策の重要性を認識することが

【海外拠点と国立感染症研究所

等における研修プログラム実

施】 

・「新興・再興感染症制御プロジ

ェクト 新興再興事業・J-GRID

合同シンポジウム」を開催した

ことで、共通課題毎での拠点間

連携の強化を推進することが

出来たことは評価できる。 

 

＜今後の課題＞ 

引き続き海外拠点と国立感染

症研究所等における研修プロ

グラムを実施し、研究者間の情

報共有や連携を図り、今後のプ

ロジェクト推進基盤の構築を

図る。 

 

【若手の感染症研究者育成の推

進】 

・新興・再興感染症事業あるいは

J-GRID において、育成した若

手研究者（リサーチ・レジデン

トを含む）が大学及び研究機関
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できた。 

 

■若手の感染症研究者育成の推進 

・新興・再興感染症事業と J-GRID では、若手の感染症研究者育成について支

援を行った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 平成 28 年度は若手研究者 7名の登用を支援し、国立研究機関等について

はリサーチ・レジデント制度を活用して 11名を雇用した。 

 

・J-PRIDE では、海外研究機関と連携し若手研究者育成に資するプログラム

を実施した。取組み内容は以下のとおり。 

 英国事務所との連携により、J-PRIDE 課題の若手研究者 8 名と MRC 支援

を受ける英国研究機関（インペリアルカレッジロンドン、グラスゴー大

学、オックスフォード大学）の研究者との間でワークショップを開催、

両国研究者間の研究紹介や情報交換、議論を通し、共同研究の可能性を

探った。具体的な共同研究の検討を進める課題については、さらなる議

論を行うための英国再訪問に追加支援を行った。 

 

 

等の職員として採用されたこ

とは高く評価できる。 

・異なる研究分野の若手研究者

による合同研究発表会開催に

より、異分野の連携を図り若手

研究者のさらなる育成を推進

したことは評価できる。さらに

今年度より J-GRID でもリサー

チ・レジデントの登用を開始し

たことは評価できる。 

 

＜今後の課題＞ 

引き続き若手研究者の支援を行

い、感染症研究分野の底上げを

推進する。 

 

 

 

 

さらに、2014 年５

月に採択された WHO

の結核対策に関す

る新戦略を受け、

2020 年までに我が

国が低蔓延国入り

できるよう、結核に

関する研究を推進

する。  

また、2020 年の東

京オリンピック・パ

ラリンピックに向

け、感染症サーベイ

ランスの強化に関

する研究を促進す

る。 

「国際的に脅威

となる感染症対策

の強化に関する基

本方針」（平成 27年

９月 11 日関係閣僚

会議決定）及び「国

際的に脅威となる

将来的に、我が

国で結核について

の低まん延化がで

きるよう、新規結

核ワクチン等の研

究のうち、有望な

革新的技術につい

ては早期の実用化

を目標に開発を推

進する。 

また、2020 年の

東京オリンピッ

ク・パラリンピッ

クに向け感染症の

早期診断並びに発

生動向の迅速かつ

正確な把握に資す

る研究を推進す

る。 

「国際的に脅威

となる感染症対策

の強化に関する基

本方針」（平成27年

また、2020年の東

京オリンピック・パ

ラリンピックに向

け感染症の早期診

断並びに発生動向

の迅速かつ正確な

把握に資する研究

を推進する。 

「国際的に脅威

となる感染症対策

の強化に関する基

本方針」（平成 27年

９月 11 日関係閣僚

会議決定）及び「国

際的に脅威となる

感染症対策の強化

に関する基本計画」

（平成 28 年２月９

日関係閣僚会議決

定）等を踏まえて形

成される高度安全

実験施設を中核と

した感染症研究拠

＜評価軸＞ 

・2014 年５月に採

択された WHO の結

核対策に関する新

戦略を受け、2020

年までに我が国が

低蔓延国入りでき

るよう、結核に関

する研究を推進し

たか。 

・2020 年の東京オ

リンピック・パラ

リンピックに向

け、感染症サーベ

イランスの強化に

関する研究を促進

したか。 

・高度安全実験施

設を中核とした感

染症研究拠点を活

用する、危険性の

高い病原体等の治

療法、ワクチン等

■WHO の結核対策を受けた 2020 年までの低蔓延国入りに向けた研究の推進 

・新興・再興感染症事業では、結核の低蔓延国入りに向けた研究の推進を行

った。主な取組み及び成果は以下のとおり。 

 日本を含むアジア地域で問題となっている、治療困難な多剤耐性結核の

菌株、核酸、ゲノム情報を国内外から収集し、感染伝播の解析を行うた

め、調整費を活用して、国際的な結核データベースの拡充を行った

（GReAT）。また、データベースに収集された結核菌ゲノム情報を利用し

て構築した多剤耐性結核解析ツール TGS-TB を改良・公開し、国内外で利

活用した。（再掲） 

 わが国が結核低蔓延状況に近づいていることを踏まえて、罹患率低下の

促進や今後の対策のあり方や検討するための研究開発を推進した。都市

部及び地方における感染状況の分析に分子疫学的調査研究の有用である

ことを証明し、接触者健診の質的改善を目的に評価指標の候補を選出し

た。また、集団感染が疑われる接触者健診の手引き策定に向けて症例を

収集した。小児結核対策の症例検討会を実施し課題を明らかにするとと

もに普及啓発、人材育成に寄与する成果を得た。結核対策の質の向上を

目的に結核患者・潜在性結核感染症の支援・管理のための教育及びツー

ル開発を行った。医療提供体制の検討のために関係医療機関に対する調

査を実施し情報を得た。外国出生者・高齢者結核の治療成績の分析を行

い、対策の改善につながる知見を得た。 

 結核 DNA ワクチンについて非臨床試験を完了し、国立病院機構を中心と

した医師主導治験の実施に向けた準備を開始した。（再掲） 

・J-GRID では、結核の低蔓延国入りに向けた研究の推進を行った。主な取組

【WHO の結核対策を受けた 2020

年までの低蔓延国入りに向けた

研究の推進】 

・結核について、アジア地域を中

心とした国内外の多剤耐性結

核の菌株、核酸、ゲノム情報を

収集し、国際的な結核データベ

ース（GReAT）の拡充を行うとと

もに、構築した多剤耐性結核解

析ツール（TGS-TB）を改良・公

開し国内外で利活用したこと、

地方自治体や医療機関等の協

力・連携を基盤とした結核対策

の推進に資する研究開発を推

進し、接触者健診の質的改善を

目的とした手引き策定に向け

た準備、小児結核対策の研修会

を実施し、普及啓発、人材育成

に寄与する成果を得たこと、さ

らに、結核対策の質の向上を目

的に結核患者・潜在性結核感染

症の支援・管理のための教育及

びツール開発を行ったことは
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感染症対策の強化

に関する基本計画」

（平成 28 年２月９

日関係閣僚会議決

定）等を踏まえて形

成される高度安全

実験施設を中核と

した感染症研究拠

点を活用する、危険

性の高い病原体等

の治療法、ワクチン

等の研究開発を国

の指示に基づき推

進する。 

 

９月11日関係閣僚

会議決定）及び「国

際的に脅威となる

感染症対策の強化

に関する基本計

画」（平成 28 年２

月９日関係閣僚会

議決定）等を踏ま

えて形成される高

度安全実験施設を

中核とした感染症

研究拠点を活用す

る、危険性の高い

病原体等の治療

法、ワクチン等の

研究開発を国の指

示に基づき推進す

る。 

 

点の活用に向けて、

危険性の高い病原

体等の治療法、ワク

チン等の研究開発

を国の指示に基づ

き推進する。 

の研究開発を推進

したか。 

 

 

＜モニタリング指

標＞ 

・左記の評価軸に

係る取組状況等  

 

み及び成果は以下のとおり。 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。（再掲） 

 薬剤耐性結核の迅速診断キットの開発と実用化研究において、各種抗結

核剤に対する感受性試験を実施した。また、核酸クロマトグラフィーに

よる簡便検出法の開発をした。（再掲） 

 

 

■2020 年の東京オリンピック・パラリンピックに向けた感染症サーベイラン

スの強化 

・新興・再興感染症事業では、感染症サーベイランスの強化を行った。主な

取組み及び成果は以下のとおり。 

 麻しんについては排除認定の維持に向けた取組みを引き続き支援。既存

検査法の改良、検査体制強化等、国内サーベイランス体制の強化支援に

寄与。さらに、平成 29 年患者（麻しん 189 例）の疫学・ウイルス遺伝子

情報解析より、全例が輸入関連症例であることを明かにした。 

 ポリオについては、sIPV(セービン不活化ポリオウイルスワクチン)の有

効性の検証、品質管理の国際標準化、またエンテロウイルス D68 型（EV-

D68）感染症も含めた急性弛緩性麻痺のサーベイランス体制の構築の準備

など、広範な試みも含めて取組みを行っている。 

 腸管出血性大腸菌については、国内サーベイランス体制の強化のため、

PCR による大腸菌血清型（O:H）型別手法の確立を行った。 

・J-GRID では、感染症サーベイランスの強化を行った。主な取組み及び成果

は以下のとおり。 

 平成 29 年１月に PS、AMED 職員によるミャンマー拠点のサイトビジット

を実施した。インフルエンザと呼吸器ウイルスの解析、及びミャンマー

における小児重症肺炎の研究において、現地コホート調査の視察、備品

の劣化等を確認し、コホート調査継続ための研究費の追加配分を決定し、

研究支援強化を図った。 

 ベトナム拠点において、NIHE 及び WHO と協力し、ベトナム中央高地 Dak 

Lak 省地域におけるジカ熱の流行とジカウイルス感染による小頭症の関

連性を確認した。今回ベトナムで確認されたジカウイルス感染による小

頭症例は、診断データを添えて論文報告された症例としては、東南アジ

アで初めてとなる。 

 インドネシア拠点において、現地の健康なボランティア（無症候者）の

便中から高率にノロウイルスが検出されることを分子疫学的に証明し

た。この結果は無症候感染者がノロウイルス感染症の発生源となること

を示唆した。 

 インド拠点での下痢症感染症の予防－診断－創薬における国際協同研究

において、インドでのロタウイルス分離株の遺伝子全ゲノム解析により、

非定型ウイルス株の成立・流行の要因、ワクチンの影響等について明ら

高く評価できる。AMED創薬支援

と連携し、当初計画を上回るス

ピードで天然抽出物のスクリ

ーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補

物質を発見したことは高く評

価できる。 

これらの結核に対策に資する取

組みは評価できる。 

 

 

＜今後の課題＞ 

引き続き、WHO の結核対策に沿っ

て結核ワクチン開発、データベ

ース構築を推進し 2020年までの

低蔓延化を推進する。 

 

【2020 年の東京オリンピック・

パラリンピックに向けた感染症

サーベイランスの強化】 

・麻しんや風しんのサーベイラ

ンス体制の構築と維持を行っ

た。麻しんについて排除認定の

維持に繋がる取組みを行った

ことは評価できる。また風しん

は全例輸入関連事例であるこ

とを確認し、ポリオならびに

EV-D68 感染症を含めた急性弛

緩性麻痺のサーベイランス体

制の構築準備を行ったことは

評価できる。 

・PCR による大腸菌血清型（O:H）

型別手法を確立し、腸管出血性

大腸菌の国内サーベイランス

体制の強化を推進したことは

評価できる。 

 

＜今後の課題＞ 

また 2020 年東京オリンピック・

パラリンピックに向け、海外か

ら本邦へ輸入される可能性のあ

る感染症についてサーベイラン
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かにした。 

 

ス強化を引き続き支援する。 

 

 

 

これらの取組を

実施することによ

り、2020年までの

達成目標として、 

・得られた病原体

（インフルエン

ザ、デング熱、下

痢症感染症、薬剤

耐性菌）の全ゲノ

ムデータベース等

を基にした、薬剤

ターゲット部位の

特定及び新たな迅

速診断法等の開

発・実用化 

・ノロウイルスワ

クチン及び経鼻イ

ンフルエンザワク

チンに関する臨床

研究及び治験の実

施並びに薬事承認

の申請 

を、2030年までの

達成目標として、 

・新たなワクチン

の開発（例：イン

フルエンザに対す

る万能ワクチン

等） 

・新たな抗菌薬・

抗ウイルス薬等の

開発 

・ＷＨＯ、諸外国

と連携したポリ

オ、麻疹などの感

これらの取組を

実施することによ

り、2020年までの

達成目標として、 

・得られた病原体

（インフルエン

ザ、デング熱、下

痢症感染症、薬剤

耐性菌）の全ゲノ

ムデータベース等

を基にした、薬剤

ターゲット部位の

特定及び新たな迅

速診断法等の開

発・実用化 

・ノロウイルスワ

クチン及び経鼻イ

ンフルエンザワク

チンに関する臨床

研究及び治験の実

施並びに薬事承認

の申請 

を、2030年までの

達成目標として、 

・新たなワクチン

の開発（例：イン

フルエンザに対す

る万能ワクチン

等） 

・新たな抗菌薬・

抗ウイルス薬等の

開発 

・ＷＨＯ、諸外国

と連携したポリ

オ、麻疹などの感

－ ＜評価指標＞ 

【2020 年までの達

成目標】 

・得られた病原体

（インフルエン

ザ、デング熱、下痢

症感染症、薬剤耐

性菌）の全ゲノム

データベース等を

基にした、薬剤タ

ーゲット部位の特

定及び新たな迅速

診断法等の開発・

実用化 

・ノロウイルスワ

クチン及び経鼻イ

ンフルエンザワク

チンに関する臨床

研究及び治験の実

施並びに薬事承認

の申請 

 

【2030 年までの達

成目標】 

・新たなワクチン

の開発(例：インフ

ルエンザに対する

万能ワクチン等） 

・新たな抗菌薬・抗

ウイルス薬等の開

発 

・ＷＨＯ、諸外国と

連携したポリオ、

麻疹などの感染症

の根絶・排除の達

・得られた病原体（インフルエンザ、デング熱、下痢症感染症、薬剤耐性菌）

の全ゲノムデータベース等を基にした、薬剤ターゲット部位の特定及び新

たな迅速診断法等の開発・実用化の状況： 

 カルバペネム耐性腸内細菌科細菌ゲノム情報の一部について、公開ゲノ

ムデータベースである DNA Data Bank of Japan (DDBJ)に登録を開始し

た。 

 ジカウイルスについては、ゲノム情報等を元にした迅速診断法（RT-LAMP

法）の海外流行地における臨床性能試験を完了し、国内薬事承認申請を

行った。（再掲） 

 ノロウイルスワクチンについては、ワクチンシーズの企業導出が調整中

であり、また新たな次世代ワクチンシーズの開発研究も開始した。（再掲） 

 経鼻インフルエンザワクチンについては、平成 28年度中に企業導出を達

成し、平成 29年度中に企業治験（第 II相）が完了した。（再掲） 

 腸管出血性大腸菌については、国内サーベイランス体制の強化のため、

PCR による大腸菌血清型（O:H）型別手法の確立を行った。（再掲） 

 

・新たなワクチンの開発の状況（例：インフルエンザに対する万能ワクチン

等）： 

 エボラウイルスワクチンについて、候補ワクチンの製造を開始し、非臨

床試験の開始に向けた準備を行った。（再掲） 

 ジカウイルスワクチンならびに新規インフルエンザワクチンについて

は、企業と研究機関等と連携し、ワクチンシーズの選定及び非臨床試験

の一部を開始した。（再掲） 

 インフルエンザウイルス全粒子不活化ワクチン開発において、非臨床試

験を複数の企業と連携し当初計画より前倒しで進め、実用化に向けた非

臨床試験の実施と臨床研究の準備が大幅に進捗した。（再掲） 

 

・新たな抗菌薬･抗ウイルス薬等の開発の状況： 

 深海微生物由来物質のスクリーニングからメチシリン耐性黄色ブドウ球

菌及びバンコマイシン耐性腸球菌に対して抗菌活性のある新規物質を発

見した。超多剤耐性グラム陰性菌に対する新規抗菌化合物を企業の有す

る天然物由来ライブラリーから選定した候補化合物の改変を行い、広い

スペクトラムの抗菌活性をもつ物質を得た。また、工業製品化に向けた

ポリマー型抗菌剤の開発を推進した。（再掲） 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ
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染症の根絶・排除

の達成（結核につ

いては2050 年まで

の達成目標） 

を目指すものとす

る。 

染症の根絶・排除

の達成（結核につ

いては2050 年ま

での達成目標） 

を目指すものとす

る。 

成（結核について

は2050年までの達

成目標） 

 

 

＜モニタリング指

標＞ 

・応募件数及び採

択件数 

・事業に参画して

いる研究者延べ人

数 

・PMDA への薬事戦

略相談を行った研

究開発課題数 

・機動的な研究推

進のため年度内に

契約変更を実施し

た課題数 

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。（再掲） 

 多剤耐性菌に有効な新規抗菌薬シーズ探索において、大学と創薬支援戦

略部が連携し、企業導出の可能性を検討すると共に、知財部と本件の知

財化の可能性を見出し支援した。（再掲） 

 デング熱対策に資する研究において、北里大学天然化合物ライブラリー

より確認された抗ウイルス活性を示す候補化合物において活性と細胞毒

性を基準に評価した結果 2サンプルを精製候補として選択した。（再掲） 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。（再掲） 

 

 

・WHO、諸外国と連携したポリオ、麻しんなどの感染症の根絶・排除の達成の

状況： 

 ポリオの根絶に資する研究の一環として、企業と研究機関等が連携する

ことによって、ワクチン量を低減可能な新規デバイス（マイクロニード

ル）を利用したポリオ貼るワクチンの開発支援を開始し、本デバイスの

試作品を完成した。（再掲） 

 結核低まん延化に資する研究の一環としては、結核 DNA ワクチンについ

て非臨床試験を完了し、国立病院機構を中心とした医師主導治験の実施

に向けた準備を開始した。（再掲） 

 平成 29 年度までに質・規模ともに世界的に類をみない優位性の高い結核

菌ゲノムデータベース（GReAT）を構築し、平成 29 年度は国内外の多剤

耐性結核を含む結核菌について薬剤感受性等の情報を含む全ゲノム配列

情報の登録を行った。（再掲） 

 麻しんについては排除認定の維持に向けた取組みを引き続き支援。既存

検査法の改良、検査体制強化等、国内サーベイランス体制の強化支援に

寄与。さらに、平成 29 年患者（麻しん 189 例）の疫学・ウイルス遺伝子

情報解析より、全例が輸入関連症例であることを明かにした。（再掲） 

 ポリオについては、sIPV(セービン不活化ポリオウイルスワクチン)の有

効性の検証、品質管理の国際標準化、またエンテロウイルス D68 型（EV-

D68）感染症も含めた急性弛緩性麻痺のサーベイランス体制の構築の準備

など、広範な試みも含めて取組みを行っている。（再掲） 

 

 

 

 

・応募件数及び採択件数：320 件及び 54 件 

・事業に参画している研究者延べ人数：800 人 

・PMDA への薬事戦略相談を行った研究開発課題数：2 件 

・機動的な研究推進のため年度内に契約変更を実施した課題数：51件 
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■医療分野研究開発推進計画 達成すべき成果目標（KPI） 

平成 29 年度の達成状況は以下のとおりである。 

 

・得られた病原体（インフルエンザ、デング熱、下痢症感染症、薬剤耐性菌）

の全ゲノムデータベース等を基にした、薬剤ターゲット部位の特定及び新た

な迅速診断法等の開発・実用化の状況： 

 カルバペネム耐性腸内細菌科細菌ゲノム情報の一部について、公開ゲノ

ムデータベースである DNA Data Bank of Japan (DDBJ)に登録を開始し

た。(再掲) 

・ノロウイルスワクチン及び経鼻インフルエンザワクチンに関する臨床研究

及び治験の実施並びに薬事承認の申請の状況： 

 ノロウイルスワクチンについては、ワクチンシーズの企業導出が調整中

であり、また新たな次世代ワクチンシーズの開発研究も開始した。（再掲） 

 経鼻インフルエンザワクチンについては、平成 28年度中に企業導出を達

成し、平成 29年度中に企業治験（第 II相）が完了した。（再掲） 

 ジカウイルスについては、ゲノム情報等を元にした迅速診断法（RT-LAMP

法）の海外流行地における臨床性能試験を完了し、国内薬事承認申請を

行った。（再掲） 

 

・新たなワクチンの開発の状況（例：インフルエンザに対する万能ワクチン

等）： 

 エボラウイルスワクチンについて、候補ワクチンの製造を開始し、非臨

床試験の開始に向けた準備を行った。（再掲） 

 ジカウイルスワクチンならびに新規インフルエンザワクチンについて

は、企業と研究機関等と連携し、ワクチンシーズの選定及び非臨床試験

の一部を開始した。（再掲） 

 インフルエンザウイルス全粒子不活化ワクチン開発において、非臨床試

験を複数の企業と連携し当初計画より前倒しで進め、実用化に向けた非

臨床試験の実施と臨床研究の準備が大幅に進捗した。（再掲） 

・新たな抗菌薬・抗ウイルス薬等の開発の状況： 

 深海微生物由来物質のスクリーニングからメチシリン耐性黄色ブドウ球

菌及びバンコマイシン耐性腸球菌に対して抗菌活性のある新規物質を発

見した。超多剤耐性グラム陰性菌に対する新規抗菌化合物を企業の有す

る天然物由来ライブラリーから選定した候補化合物の改変を行い、広い

スペクトラムの抗菌活性をもつ物質を得た。また、工業製品化に向けた

ポリマー型抗菌剤の開発を推進した。（再掲） 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。（再掲） 

 おける多剤耐性菌に有効な新規抗菌薬シーズ探索において、名古屋大学

と創薬支援戦略部が連携し、企業導出の可能性を検討すると共に、知財
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部と本件の知財化の可能性を見出し支援した。（再掲） 

 デング熱対策に資する研究において、北里大学天然化合物ライブラリー

より確認された抗ウイルス活性を示す候補化合物において活性と細胞毒

性を基準に評価した結果 2サンプルを精製候補として選択した。（再掲） 

 多剤耐性結核等の新規治療薬の開発において、北里大学の天然化合物ラ

イブラリーを用いた天然抽出物のスクリーニングを進め、多剤耐性結核

菌に有効な新規抗結核薬候補物質を発見した。（再掲） 

 

・WHO、諸外国と連携したポリオ、麻しんなどの感染症の根絶・排除の達成の

状況： 

 麻しんについては排除認定の維持に向けた取組みを引き続き支援。既存

検査法の改良、検査体制強化等、国内サーベイランス体制の強化支援に

寄与。さらに、平成 29 年患者（麻しん 189 例）の疫学・ウイルス遺伝子

情報解析より、全例が輸入関連症例であることを明かにした。（再掲） 

 ポリオについては、sIPV(セービン不活化ポリオウイルスワクチン)の有

効性の検証、品質管理の国際標準化、またエンテロウイルス D68 型（EV-

D68）感染症も含めた急性弛緩性麻痺のサーベイランス体制の構築の準備

など、広範な試みも含めて取組みを行っている。（再掲） 

 ポリオの根絶に資する研究の一環として、企業と研究機関等が連携する

ことによって、ワクチン量を低減可能な新規デバイス（マイクロニード

ル）を利用したポリオ貼るワクチンの開発支援を開始し、本デバイスの

試作品を完成した。（再掲） 

 

 

＜平成 28年度年度評価、外部評価委員会における指摘事項への対応状況＞ 

■指摘事項 

・若手研究者の育成について量的・質的な強化が引き続き望まれるとともに、

その際、事業担当部署が長所を活かしてそれぞれの手法をお互いに取り入れ

合うような取組みが望まれる。 

【対応状況】 

・平均年齢が 40 歳前半と若手の研究代表者が多い J-PRIDE では、10/3 に一

堂に会したキックオフミーティングを開催した。さらに、若手研究者の質

的強化を図るため、合同合宿開催の企画を進めた。 

（Ⅰ-(1)-⑤の再掲） 

 

■指摘事項 

・領域の特性に十分配慮しつつ、PS/PO 会議の運用手法など各連携領域にお

ける研究開発マネジメントの手法について、連携領域を超えてお互いに取

り入れ合うような取組みが望まれる。 

【対応状況】 

・J-PRIDE において、創薬に関連する企業出身の PO を任命した。 

（Ⅰ-(1)-①の再掲） 
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■指摘事項 

・AMS や情報分析企画室での検討状況を踏まえた課題マネジメント高度化が

望まれる。 

【対応状況】 

・感染症分野のうち、薬剤耐性（AMR）、HTLV-1、マラリア等について、AMS を

活用して AMED 内の当該分野の研究支援状況の分析を行った。また、公募設定

時に、他課室との重複がないかなどの確認に活用した。 

（Ⅰ-(1)-①の再掲） 

 

■指摘事項 

・ワクチンの研究開発については、接種後の副作用の発生の監視や社会の受

入れの問題が生じることを前提にゲノムのプロジェクトでの取り組みにある

ELSI の考え方を取り入れるなどの対応を図ることが望まれる。 

【対応状況】 

・ジカウイルスワクチンの研究開発を進めるに当たっては、大学（診療）・企

業・国立研究機関が相互に連携し、共同で研究を実施しており、Target 

Product Profile（TPP）作成において、初期の段階より、協議の場を設け、

感染症分野における当該専門家を交え、倫理的・法的・社会的問題（ELSI）に

ついても議論した。 

 

 

４．その他参考情報 

特になし。 
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様式２－１－４－１ 国立研究開発法人日本医療研究開発機構 平成 29 年度評価 項目別評価調書（研究開発成果の最大化その他業務の質の向上に関する事項） 

 

１．当事務及び事業に関する基本情報 

Ⅰ―(2)―⑨ (2)基礎研究から実用化へ一貫して繋ぐプロジェクトの実施 
⑨疾患に対応した研究<難病> 

関連する政策・施策 － 当該事業実施に係る根拠（個

別法条文など） 
国立研究開発法人日本医療研究開発機構法（平成 26 年５月 30 日法律第 49 号）

第 16 条 
当該項目の重要度、難易

度 
重要度、優先度等は高い 関連する研究開発評価、政策

評価・行政事業レビュー 
健康・医療戦略の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月 26 日健康・

医療戦略推進本部決定） 
医療分野研究開発推進計画の実行状況と今後の取組方針 2017（平成 29 年 7 月

26 日健康・医療戦略推進本部決定） 
政策評価・行政事業レビュー（内閣府 0034、文部科学省 0252、厚生労働省 884-
9） 

 
２．主要な経年データ 
 主な参考指標情報  ②主要なインプット情報（財務情報及び人員に関する情報） 
  基準値等 27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度  27 年度 28 年度 29 年度 30 年度 31 年度 

応募件数  171 件 412 件 441   予算額（千円） 10,011,792 10,202,693 9,697,274   
採択件数  25 件 97 件 147   決算額（千円） 9,891,837 9,791,129 9,471,399   
シンポジウ

ム等の開催

件数 

 3 件 1 件 3   経常費用（千円） 9,891,728 9,866,636 9,580,274   

サイトビジ

ット・班会

議・研究者打

合せ・電話会

議等の実施 /
参加回数 

 32 件 138 件 160   経常利益（千円） 0 0 17   

PS/PO 会議

実施回数 
 3 件 6 件 7   行政サービス実施コ

スト（千円） 
9,891,728 9,787,867 9,458,773   

 

新規薬剤の

薬事承認や

既存薬剤の

適 応 拡 大

（2020 年頃

まで） 

11 件（累

積） 
3 件（累積） 3 件（累積） 4 件（累積）   従事人員数 10 人 12 人 12 人   

 

欧米等のデ

ータベース

と連携した

国際共同臨

床研究及び

治験の開始

 － 開始済 開始済         
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（2020 年頃

まで） 

 

未診断又は

希少疾患に

対する新規

原因遺伝子

又は新規疾

患の発見を

５件以上達

成（2020 年

頃まで） 

5 件（累

積） 
－ 6 件（累積） 9 件（累積）         

注）予算額、決算額は支出額を記載。人件費については共通経費分を除き各業務に配賦した後の金額を記載 

３．中長期目標、中長期計画、年度計画、主な評価軸、業務実績等、年度評価に係る自己評価及び主務大臣による評価 

 中長期目標 中長期計画 年度計画 主な評価軸（評

価の視点）、指

標等 

法人の主な実績等・自己評価 主務大臣による評価 

主な業務実績等 自己評価 

 希少・難治性疾

患（難病）の克服

を目指すため、患

者数が希少ゆえに

研究が進まない分

野において、各省

が連携して全ての

研究プロセスで切

れ目ない援助を行

うことで、難病の

病態を解明すると

ともに、効果的な

新規治療薬の開

発、既存薬剤の適

応拡大等を一体的

に推進する。 

具体的には、難病

の克服を目指すた

め、治療法の開発に

結びつくような新

しい疾患の病因や

病態解明を行う研

究、医薬品、医療機

器等の実用化を視

野に入れた画期的

希少・難治性疾

患（難病）の克服

を目指すため、患

者数が希少ゆえに

研究が進まない分

野において、各省

が連携して全ての

研究プロセスで切

れ目ない援助を行

うことで、難病の

病態を解明すると

ともに、効果的な

新規治療薬の開

発、既存薬剤の適

応拡大等を一体的

に推進する。 

具体的には、未

だ治療法の確立し

ていない難病等に

対し、治療法の開

発に結びつくよう

な新しい疾患の病

因、病態解明を行

う研究を推進する

ため、疾患モデル

希少・難治性疾

患（難病）の克服

を目指すため、患

者数が希少ゆえに

研究が進まない分

野において、各省

が連携して全ての

研究プロセスで切

れ目ない援助を行

うことで、難病の

病態を解明すると

ともに、効果的な

新規治療薬の開

発、既存薬剤の適

応拡大等を一体的

に推進する。 
具体的には、未

だ治療法の確立し

ていない難病等に

対し、治療法の開

発に結びつくよう

な新しい疾患の病

因、病態解明を行

う研究を推進する

ため、疾患モデル

＜評価軸＞ 
希少・難治性疾患

（難病）の克服を目

指すため、治療法の

開発に結びつくよ

うな新しい疾患の

病因や病態解明を

行う研究、医薬品、

医療機器等の実用

化を視野に入れた

画期的な診断法や

治療法及び予防法

の開発を目指す研

究を推進とともに、

未診断疾患に対す

る全国規模の診断

体制を構築するた

めの研究を推進し

たか。 
 
 
 
＜モニタリング指

標＞ 
・左記の評価軸に

■疾患の原因・病態解明を行う研究、画期的な診断法・治療法・予防法の

研究の推進 
・研究開発課題の実施にあたり、PD・PS・PO 等による研究開発マネジメ

ントに取り組んだ。具体的には、サイトビジットや研究課題のヒアリン

グの開催などによる進捗状況把握、PD・PS・PO 会議や Risk & Impact 
based approach to management 等による課題抽出、運営方法の検討な

どを実施し効果的な研究開発管理を行った。また、進捗管理の結果を翌

年度の計画策定や公募要領に反映させる等の PDCA サイクルの運用、

更にはPMDA毒性専門家を新規科学技術調査員として委嘱することで、

より専門的な評価及び助言が可能となる体制を構築して、支援中の課題

推進にとどまらず将来の成果創出をも見据えた仕組みの改善実装に取

り組んだ。更に、事前評価等の高質化を目指し、応募課題の研究テーマ

と評価委員の専門性について、より最適な評価委員を査読者に充当する

ためのマッチングシステムを開発した。 
 
・平成 29 年度、難治性疾患実用化研究事業において、委託研究開発とし

て以下の 208 件の研究開発課題を実施した。 
【治療法の開発に結びつくような新しい疾患の病因や病態解明を行う研究】 

 疾患モデルの作成や生体試料の収集、管理、運用するシステムに関す

る研究（事業内の定義で「オミックス解析を通じて希少難治性疾患の

医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）」に相当）及び遺伝子

解析等、病因、病態解明を行う研究（事業内の定義で「オミックス解

析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解

析拠点）」「未診断疾患イニチアチブ（ Initiative on Rare and 
Undiagnosed Diseases: IRUD）」「希少難治性疾患の克服に結びつく病

＜評定と根拠＞ 
評定：A 
・患者の多くが未だ治療がない、

もしくは診断さえつけられてい

ない希少・未診断疾患に対する

研究開発においては、迅速に研

究成果を治療へと結びつけるこ

とが重要となる。我が国の先駆

け審査指定制度を有効活用する

ことで、①同制度の第一号とし

ての製造販売承認（内転型痙攣

性発声障害／チタンブリッジ）

を達成した。また、その患者数

の少なさを補完する国内外の連

携を迅速に進めるため、

AMED が戦略的かつ主体的に

関わることで、②未診断疾患イ

ニシアチブ (IRUD) における 
CIRB による審査を達成し、

432 の医療機関が関連する大規

模ゲノム観察研究を円滑に遂行

することに寄与し、診断困難な 
3,416 家系の登録と、そのうち 
809 例の解析結果を半年以内に

返却することを可能とし、更に

評定  
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な診断法や治療法

及び予防法の開発

を目指す研究を推

進するとともに、デ

ータネットワーク

や解析コンソーシ

アムの整備、診断委

員会を運営する拠

点病院の整備など

希少・未診断疾患に

対する全国規模の

診断体制を構築す

るための研究を推

進する。 

の作成や生体試料

の収集、管理、運用

するシステムに関

する研究を行い研

究基盤の創出を図

りつつ、遺伝子解

析等、病因、病態解

明を行う研究及び

シーズの探索を行

う研究を推進す

る。また、実用化を

視野に入れた画期

的な診断法、治療

法及び予防法の開

発を目指す研究を

推進するため、薬

事承認に必要とさ

れる前臨床試験及

び臨床試験を実施

して薬事承認の取

得を目指す研究や

診療に関する質の

高いエビデンスを

提供するための研

究を促進し、研究

成果の実用化を図

る。 

の作成や生体試料

の収集、管理、運用

するシステムに関

する研究を行い研

究基盤の創出を図

りつつ、遺伝子解

析等、病因、病態解

明を行う研究及び

シーズの探索を行

う研究を推進す

る。また、実用化を

視野に入れた画期

的な診断法、治療

法及び予防法の開

発を目指す研究を

推進するため、薬

事承認に必要とさ

れる前臨床試験及

び臨床試験を実施

して薬事承認の取

得を目指す研究や

それらの基盤を構

築する研究、診療

に関する質の高い

エビデンスを提供

するための研究を

促進し、研究成果

の実用化を図る。 
 

係る取組状況等 態解明研究」に相当）…38 課題 

 

 シーズの探索を行う研究（事業内の定義で「希少難治性疾患に対する

画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究：薬事承認を目指す

シーズ探索研究（ステップ 0）」に相当）…54 課題 
 

【医薬品、医療機器等の実用化を視野に入れた画期的な診断法や治療法及

び予防法の開発を目指す研究】 
 薬事承認に必要とされる前臨床試験及び臨床試験を実施して薬事承認

の取得を目指す研究やそれらの基盤を構築する研究（事業内の定義で

「希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関す

る研究：治験準備（ステップ 1）」「希少難治性疾患に対する画期的な医

薬品医療機器等の実用化に関する研究：治験（ステップ 2）」「希少難治

性疾患の研究及び医療の発展に資する情報基盤構築研究（難病プラッ

トフォーム）」「希少難治性疾患に対する画期的な治療法開発のための

基盤技術開発研究」「希少難治性疾患に対する画期的な治療法開発のた

めの研究基盤確立研究（治験用ベクター製造）」に相当）…44 課題 
 診療に関する質の高いエビデンスを提供するための研究（事業内の定

義で「診療に直結するエビデンス創出研究」に相当）…65 課題 
 
【その他、本プロジェクトのもとで研究基盤の創出や研究成果の実用化を

図る研究】 
 医と食をつなげる新規メカニズムの解明と病態制御法の開発…3 課題 
 
 未診断疾患イニシアチブの成果を発展させる研究（IRUD Beyond）…

4 課題 
 
・上記を実施した結果として得られた主要な成果や進捗状況の事例、将来

の成果創出への期待等は以下のとおりである。 
【難病の病態解明】 

 「オミックス解析に基づく希少難治性神経疾患の病態解明」：家族性の

てんかんについて、3 つの原因遺伝子で、いずれの場合もイントロン

領域に存在する TTTCA という繰り返し配列の異常伸長が発症原因と

なっていることを解明し、研究機関と共同でプレスリリースを実施し

た。 
 

【効果的な新規治療薬の開発、既存薬剤の適応拡大等】 
 26 課題で医師主導治験を実施するなど、患者を対象とした治験を実施

中ないし実施準備している課題が多数あり、今後更なる医薬品、医療

機器等の薬事承認（実用化）が期待される。 
 

【その他特筆すべき事例】 

診断から治療やより正確な診断

等に結びつけ、世界に向けて情

報発信するための研究分野 
（IRUD Beyond） を開始した

ことは特筆すべき点である。ま

た、難病研究の情報基盤（難病

プラットフォーム）やデータシ

ェアリングポリシーの策定・公

開等、オープンサイエンスを強

力に推進したことも合わせてデ

ータシェアリング等連携へ貢献

した。③国際コンソーシアムで

ある IRDiRC の第 6 回加盟機

関総会を東京 AMED 本部で欧

州以外で初めて開催し、新 10
か年目標の策定に貢献した。国

際共同研究チームで作成したプ

ロトコルによる HTLV-1 関連脊

髄症（以下、「HAM」）患者を

対象とした医師主導治験の推進

等が高く評価される。以上から

「研究開発成果の最大化」に向

けて顕著な成果の創出や将来的

な成果の創出の期待等が認めら

れる。 
 
【疾患の原因・病態解明を行う研

究、画期的な診断法・治療法・予防

法の研究の推進】 
 
・医療実用化に向け、研究費規模

や影響が大きいステップ 2 課題

やステップ 1 課題について、タ

ーゲット・プロダクト・プロフ

ァイルの適用や応募時に実施済

み試験結果（非臨床試験含む）

の提示による研究背景情報の可

視化、評価委員と研究テーマの

マッチング（システムを開

発）、によるより高度な評価、

更に進捗管理をより効果的に実

施するためのマネジメント方策
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