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新規研究開発事業に係る事前評価書 

１．事業情報 

事 業 名 
次世代送達技術開発 

（「次世代治療・診断実現のための創薬基盤技術開発事業」に追加する新規テーマ） 

担 当 部 署 経済産業省 商務・サービスグループ 生物化学産業課 

事 業 期 間 2024 年度 ～ 2029 年度（6 年間） 

概 算 要 求 額 2024 年度  5,700（百万円）の内数 

会 計 区 分  一般会計／  エネルギー対策特別会計  

類 型  研究開発プロジェクト／  研究資金制度  

上位政策・施策

の目標（KPI） 

新しい資本主義のグランドデザイン及び実行計画（令和 4 年 6 月 7 日） 

（４）再生・細胞医療・遺伝子治療等  

③治療薬・ワクチンの開発 

世界的に医薬品市場が成長を続ける中、我が国においても、創薬を成長産業とすべく取組

を進める。特に、今後の感染症危機に備えるため、治療薬やワクチンの開発に取り組む。 

事 業 目 的 
 

核酸医薬品等の新規モダリティの市場は急成長が予測されており、我が国アカデミアが

高い技術力を有していることからも、我が国の製薬企業が世界市場を狙うべき領域であ

る。本事業では、既に他省庁含む研究開発事業で見出された薬剤送達技術を活用して医薬

品の実製造にも対応できる基盤技術を確立し、我が国発の新規モダリティの医薬品が幅広

く実用化される環境の構築を目指す。 

事 業 内 容 

本事業では既に見出されている薬剤送達技術、創薬設計技術、製造・製剤化技術、送達

評価技術を研究開発早期から組み合わせ、各プレイヤーの要素技術の連携による薬剤送達

技術の確実な社会実装を達成するため、以下の研究開発項目を実施する。 

（研究開発項目①） 

全身投与でターゲティング可能な薬剤送達技術の開発 

（研究開発項目②） 

新規モダリティの臨床予測性の向上につながる薬剤送達評価技術の開発 

（研究開発項目③） 

薬剤送達技術と創薬シーズの複合体の実生産規模での製造方法の開発 

（研究開発項目④） 

研究開発項目③で開発した複合体における前臨床試験・研究開発 

アウトカム 指標 
 

アウトカム目標  

短期目標 

（2030 年度）  

事業成果である各種技術を活用した我が国

初の医薬品の前臨床・臨床試験数 
3 件 

長期目標 

（2035 年度）  

事業成果である各種技術を活用した我が国

初の医薬品の薬事承認申請件数 
1 件 
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アウトプット 指標 
 

アウトプット目標   

中間目標 

（2026 年度） 

開発された薬剤送達技術、製造技術、薬剤

送達評価技術の件数  
6 件 

最終目標 

（2029 年度） 

開発された薬剤送達技術、製造技術、薬剤

送達評価技術の件数  
12 件 

マネジメント 

・個々の採択課題は、3 年目に外部有識者によるステージゲート審査を行う。 

・年に数回推進委員会を開催。進捗状況を確認し、必要に応じて事業計画を見直す。 

・事業開始 3 年目と終了時に、研究評価委員会において中間評価、終了時評価を実施。 

プロジェクトリーダー 

プロジェクトリーダーはアカデミアにおける本分野の専門家を予定 。研究開発項目毎にサ

ブリーダーを設置。研究開発された要素技術同士の提携の調整や早期連携を促すために

も、新規モダリティや薬剤送達に関して専門性を有する有識者をコーディネーターとして

配置する。 

実 施 体 制 

経産省（定額補助） → AMED（委託） → 大学、民間企業等 

研究開発項目①： アカデミア、創薬ベンチャー等 

研究開発項目②： 国衛研、製薬協等 

研究開発項目③： ＣDＭＯ、CMO 

研究開発項目④： 製薬企業等 

  



３ 

 

２．評価 

経済産業省研究開発評価指針（令和４年１０月）に基づく標準的評価項目・評価基準を踏まえて事前評価を

行い、適合性を確認した。以下に、外部評価者の評価及び問題点・改善点に対する対処方針・見解を示す。 

 

(1)外部評価者 

大門 良仁 メディップコンサルティング合同会社 代表社員 

津本 浩平 東京大学大学院工学系研究科 教授 

松川 泰久 Veneno Technologies 株式会社 事業開発担当 取締役 

（五十音順） 

 ※評価期間：４月１０日～４月１３日 

 

(2) 評価 

① 意義・アウトカム（社会実装）達成までの道筋 

核酸医薬品の開発は DDS 技術との適切な融合に限りがあり、適用疾患が限定されていたが、当事業で

は社会実装への明確な課題と解決への道筋を的確に把握しており、優れた事業が提案されている。実施体

制についても、DDS の基礎研究の中心となるアカデミアと企業を繋ぎ、アカデミアの知財戦略に企業のナ

レッジを組み入れられる体制を構築している点に本プロジェクトの意義を感じる。また、事業初期に FTO

（Freedom to operate）が確保されている点から、製薬業界のビジネス戦略に合致した知的財産になり得

る。 DDS シーズの採択について、ゼロから技術開発を行うことはリスクもあるため基盤技術が固まった

シーズを半数程度採択することが期待される。より斬新なアイデアを前広に、また有効成分の開発研究を

進めている創薬ベンチャーも採択できるよう検討されたい。また、臨床試験実施時期のハードルがやや高

い。なお、オ ー プ ン ・ク ロ ー ズ 戦 略 の 策 定には 、 規 制 当 局 側 で 規制を 実 際 に 作 成 し た 経験豊

富 な 人 材 と の 密 な 連携が 不 可 欠 で あ り 、 いかに し て 実 施 す る か 検討す る 必 要 が あ る 。 多くの

ア イ デ ア が ア カ デ ミアに 埋 も れ て い る こ とから 発 掘 の た め の 外 部情報 の 収 集 機 能 の 設 置が必

要 と 考 え る 。 さらに、枠組みとして、アカデミアと製薬企業の共同研究への助成金補助とあまり変わり

がない。いかにしてオープン・クローズド戦略を実施するのかが判りにくい。 

主として個別企業の個別の有効成分に対する DDS となることから、デファクトと呼べるサイズのもの

が出来るかどうかは不明である。また、デファクトの定義と CTD に関しては、若干認識が異なると考え

る。DDS はすべての有効成分に共通して使用できない。また、CTD は申請資料の品質を担保し、承認プ

ロセスの短縮を図るものでもあることから標準化について少し整理が必要と思われる。 

 

② 目標 

ア ウ ト カ ム 目 標 に 対 す る ベ ン チ マ ー ク の 設 定 は 妥 当 で あ り 、 経 済 効 果 が ベ ン チ マ ー ク か ら

推 定 さ れ て い る こ と か ら 、 投 資 に 対 す る リ ー タ ー ン の 予 想 も 妥 当 と 言 え る 。 ア ウ ト プ ッ ト 目

標 は 科 学 的 観 点 か ら 技 術 の 到 達 度 合 い で 設 定 さ れ て お り 、 将 来 性 も 鑑 み た 現 実 的 か つ 期 待 さ

れ る 目 標 が 適 切 に 設定さ れ て い る 。  

ア ウ ト プ ッ ト 目 標 ・ ア ウ ト カ ム 目 標 に つ い て は も う 少 し 高 い 数 値 で も よ い と 考 え る 。 １ つ

の DDS 技 術 で 多 く の製 品 開 発 プ ロ グ ラ ムがす す め ら れ る こ と や 、異 な る 有 効 成 分 と 組み合 わ

せ で 多 く の 開 発 品 が 生 ま れ る こ と を 期 待 し て い る 。 ま た 予 算 が 限 ら れ て い る こ と か ら 、 1 件
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あ た り の シ ー ズ に 対する 予 算 が 分 散 し な いよう 留 意 が 必 要 で あ る。  

 

③ マネジメント 

 新 規 核 酸 医 薬 品 開 発 を 加 速 さ せ る た め に 要 請 、 要 望 さ れ て い た 内 容 を 包 含 し て お り 、 専門

家 と 事 業 コ ー デ ィ ネ ー タ ー が 事 業 の 体 制 を 補 完 す る な ど し て 強 力 な 開 発 体 制 の 構 築 が 期 待 で

き る 。 ま た 受 益 者 負 担を 軽 減 す る ア イ デ ア によ り 基 礎 研 究 の 活 性 化に 繋 が る と と も に 、 2026

年 の ゲ ー ト 「 有 望 な シ ー ズ の 絞 り 込 み 」 の ク リ ア と 本 格 研 究 へ の 採 択 が イ ン セ ン テ ィ ブ と な

る こ と か ら ゲ ー ト の設定 は 効 果 的 と 考 え る。  

知 財 を も つ 各 ア カ デ ミ ア へ の 支 援 体 制 、 知 財 専 門 家 と ハ ン ズ オ ン で 支 援 出 来 る シ ス テ ム の

構 築 が 必 要 で あ る 。 ま た 、 ゲ ー ト を 通 過 で き な か っ た シ ー ズ の フ ォ ロ ー ア ッ プ プ ロ ジ ェ ク ト

を 検 討 さ れ た い 。 な お 、 製 薬 会 社 等 か ら の 研 究 開 発 計 画 等 の 提 供 に つ い て は 、 現 役 ト ッ プ ・

マ ネ ジ メ ン ト 層 か らの直 接 的 な 助 言 や 評 価を期 待 し た い 。  

 

 

(3) 問題点・改善点に対する対処方針 

① 意義・アウトカム（社会実装）達成までの道筋 

問題点・改善点 対処方針・見解 

多 く の ア イ デ ア が アカデ ミ ア に 埋 も れ て いる

こ と か ら 発 掘 の た めの外 部 情 報 の 収 集 機 能の

設 置 が 必 要 と 考 え る。  

本研究開発では、知財の専門家や事業コーディネー

ターからなるサポート体制を構築する予定であり、

そこにおいて FTO 調査を含めた外部情報の収集機

能を持たせる予定である。 

DDS シーズの採択について、ゼロから技術開発を

行うことはリスクもあるため基盤技術が固まったシ

ーズを半数程度採択することが期待される。 

本研究開発ではある程度技術開発されているものを

メインで採択する予定であるため、ゼロから技術開

発するものは含まないことを想定している。 

より斬新なアイデアを前広に、また有効成分の開発

研究を進めている創薬ベンチャーも採択できるよう

検討されたい。 

有効成分、DDS、リンカーいずれにおいても創薬ベ

ンチャーなどに優れた技術があるならば、採択でき

るよう検討する。 

臨床試験実施時期のハードルがやや高い。 臨床試験実施時期については GalNAc の事例を元と

して検討したものであり、この時期に前臨床試験が

実施できるよう、研究開発体制のマネジメントはし

っかりしていく予定である。 

枠 組 み と し て 、 ア カ デ ミ ア と 製 薬 企 業 の 共 同

研 究 へ の 助 成 金 補 助 と あ ま り 変 わ り が な い 。

い か に 、 オ ー プ ン ・ ク ロ ー ズ ド 戦 略 を 実 施 す

る の か が 判 り に く い。  

オープン・クローズド戦略は単独の産学の連携とは

異なり、既存の AMED 事業の枠組みに追加して、

知財の専門家及び事業コーディネーターによるハン

ズオン支援と共に、CTD 等の参加企業等での共有

等による技術のデファクト化を目指すこと等によ

り、戦略的な開発と事業化を目指すこととしてい

る。 （ 詳 細 は 非 公 開 ）  

主 と し て 個 別 企 業 の 個 別 の 有 効 成 分 に 対 す る

DDS と な る こ と から、デ フ ァ ク ト と 呼 べ るサ

本事業の狙うべきは GalNAc のような広範な有効成

分が活用できる、デファクトと呼べるサイズの
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イ ズ の も の が 出 来 る か ど う か は 不 明 で あ る 。

ま た 、 デ フ ァ ク ト の定義 と CTD に 関 し て は、

若 干 認 識 が 異 な る と考え る 。DDS は す べ て の

有 効 成 分 に 共 通 し て 使 用 で き な い こ と か ら 、

い わ ゆ る 、i-OS と Android、VHS と ベ ー タな

ど の ど ち ら か が 領 域 を 独 占 す る デ フ ァ ク ト 戦

略 と は 若 干 異 な る と考え る 。ま た 、CTD は 申

請 資 料 の 品 質 を 担 保 し 、 承 認 プ ロ セ ス の 短 縮

を 図 る も の で も あ る こ と か ら 標 準 化 に つ い て

少 し 整 理 が 必 要 と 思われ る 。  

 

DDS の開発である。しかしながら、それが困難な

場合には個別のシーズに有効な DDS の開発にもな

り得る。 

デファクトと呼べるサイズの優れた DDS が開発さ

れた場合には、規制を交えた CTD の作成等によっ

てデファクトスタンダード戦略を立てることとする

が、個別のシーズに有効な DDS が開発された場合

には、デファクトを狙う戦略ではなくオ ー プ ン・

ク ロ ー ズ ド 戦 略 を 立てる こ と を 検 討 す る 。  

な お 、 CTD は 製 薬 企業 が 規 制 部 門 に 承 認申

請 す る 際 の CQA や CPP 等 も 含 め た 審 査条 件

を 満 た す 内 容 と な ってい る が 、 こ れ を モ ック

ア ッ プ 化 し て CDMO 等 と も 共 有 す る こ とに

よ り 、 国 内 ベ ン チ ャーや 製 薬 企 業 の 新 規 参入

の 障 壁 を 低 く す る 効果等 も 期 待 さ れ 、 こ うし

た 運 用 を 戦 略 的 に 進める こ と に よ り 開 発 技術

の 普 及 を 促 進 す る ツール と し て も 利 用 可 能で

あ る 。  

オ ー プ ン ・ ク ロ ー ズ戦略 の 策 定 に は 、 規 制当

局 側 で 規 制 を 実 際 に作成 し た 経 験 豊 富 な 人材

と の 密 な 連 携 が 不 可欠で あ り 、 い か に し て実

施 す る か 検 討 す る 必要が あ る 。  

CTD の作成においては、実際に CTD の作成に関わ

っている人材を入れ込む予定であり、採択する際に

は規制当局側での経験の有無を評価して考慮するこ

とを検討する。 

 

② 目標 

問題点・改善点 対処方針・見解 

ア ウ ト プ ッ ト 目 標 ・アウ ト カ ム 目 標 に つ いて

は も う 少 し 高 い 数 値でも よ い と 考 え る 。  

アウトプット目標については、予算額が 20 億円、

一課題当たり 2 億円とすると、6 年間で 20 件ほど

の採択数となるが、そのうち 6 割（12 件）が

AMED の課題評価で高評価を得て、次へ進めること

を想定しているところ、6 割以上は目標として高す

ぎると考えている。アウトカム目標については、

GalNAc の事例を参考にして、アウトプット 12 件

から、医薬品の前臨床・臨床試験数 3 件（2030

年）へつなげることとし、そのうち医薬品の承認申

請 1 件（2035 年）を目標としており、十分高い目

標と考えている。 

予 算 が 限 ら れ て い ること か ら 、 1 件 あ た り の

シ ー ズ に 対 す る 予 算が分 散 し な い よ う 留 意が

必 要 で あ る 。  

本事業は有望な薬剤送達技術の開発が最終目標であ

るため、事業目標が達成されるよう、予算が分散し

すぎないことに留意する。 

 

③ マネジメント 
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問題点・改善点 対処方針・見解 

PL だ け で は 十 分 な ソ リ ュ ー シ ョ ン が 見 い だ

せ な い ケ ー ス も あ り 、 知 財 を も つ 各 ア カ デ ミ

ア へ の 支 援 体 制 、 知 財 専 門 家 と ハ ン ズ オ ン で

支 援 出 来 る シ ス テ ムの構 築 が 必 要 で あ る 。  

AMED において、研究開発実施者とは別にサポート

体制の公募も実施し、それによりハンズオンで支援

できるシステムを構築することを検討している。 

ゲ ー ト を 通 過 で き なかっ た シ ー ズ の フ ォ ロー

ア ッ プ プ ロ ジ ェ ク トを検 討 さ れ た い 。  

ゲートを通過できなかったシーズについて、有望で

あるが予算の制限で落ちてしまったものについて

は、AMED の他の事業の紹介などによりフォローア

ップの実施を検討する。 

製 薬 会 社 等 か ら の 研究開 発 計 画 等 の 提 供 につ

い て は 、 現 役 ト ッ プ・マ ネ ジ メ ン ト 層 か らの

直 接 的 な 助 言 や 評 価を期 待 し た い 。  

研究開発計画の提供については、各製薬企業等の研

究開発部門のマネジメント層からの直接的な評価や

説明する機会が得られるような形で実施できるよ

う、公募要領を検討していきたい。 

DDS に 関 し て は 、成功 事 例 や 革 新 的 先 行研究

が 少 な い こ と か ら PD/PS/PO 体 制 に 関 し て 、

ア カ デ ミ ア と 製 薬 企 業 の 意 見 が 反 映 で き る よ

う な 体 制 か つ 柔 軟 な ア イ デ ア の 拾 い 上 げ が 可

能 な 組 織 と 人 材 が 望まし い 。  

PD/PS/PO 体制を大きく変更することは困難であ

るものの、事 業 コ ー ディ ネ ー タ ー や 科 学 調査

員 を 配 置 す る こ と で、ア カ デ ミ ア と 製 薬 企業

の 意 見 が 反 映 で き るよう な 体 制 か つ 柔 軟 なア

イ デ ア の 拾 い 上 げ が可能 な 組 織 の 構 築 と 運営

を 目 指 す 。  

オ ー プ ン 戦 略 に お ける受 益 者 の 範 囲 を コ ント

ロ ー ル し て 管 理 す るため の 組 織 が な い な どの

問 題 点 が あ る 。  

事業コーディネーター、知財の専門家、PSPO から

なる体制においてオープン戦略における受益者の範

囲を検討する体制とする。 
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（参考）外部評価者の評価コメント 

 

以下、外部評価者から入手した意見を記載する。 

 

① 意義・アウトカム（社会実装）達成までの道筋 

【肯定的意見】 

⚫ 本 プ ロ ジ ェ ク ト は 次 世 代 技 術 の モ ダ リ テ ィ と し て 核 酸 医 薬 を 選 択 し て い る 点 で 、 一 歩 先 を

行 く 取 り 組 み と し て良い ポ ジ シ ョ ン を 取 れてい る 。 勿 論 、 DDS は低 分 子 、 ペ プ チ ド や抗体

な ど す べ て の 医 薬 品 モ ダ リ テ ィ に 求 め ら れ て き た も の で あ る が 、 よ り 広 範 な タ ー ゲ ッ ト に

ア プ ロ ー チ 可 能 な 核酸医 薬 と 組 み 合 わ せ ること で よ り 有 効 と 考 える。  

⚫ 核 酸 医 薬 も ア ン チ センス 、siRNA、miRNA、m-RNA、人 工 染色 体 、リ ボ ザ イ ム と 種 々 のモダ

リ テ ィ で 構 成 さ れ ている 点 か ら 開 発 さ れ た DDS の 応 用 範 囲 が 広くな る 。ま た、核 酸 と 言う

共 通 分 子 で あ る こ とから 、開 発 さ れ た DDS の 適 応 が 容 易 に な ること も 推 察 さ れ 、効 率 が良

い と 考 え る 。  

⚫ 近 年 、 DDS に フ ォ ーカ ス し た プ ロ グ ラ ムが少 な く 、 大 規 模 な 支援が 望 ま れ て い る 。 特に、

DDS の 基 礎 と な る バイ オ ロ ジ ー の 研 究 はアカ デ ミ ア が 中 心 で あるこ と か ら 、 ア カ デ ミアと

企 業 を 繋 ぐ 本 プ ロ ジェク ト の 意 義 を 強 く 感じる 。  

⚫ 研 究 開 発 項 目 ① に おいて ア カ デ ミ ア 及 び 製薬企 業 が 要 素 技 術（ 有 効成 分 、リ ン カ ー 、DDS）

の 磨 き 上 げ を 行 う と と も に 、 次 ス テ ッ プ で 研 究 開 発 項 目 ② の 薬 剤 送 達 評 価 技 術 研 究 と 開 発

項 目 ③ の CDMO に よる 複 合 体 の GMP 製 造実 証 が 並 行 し て 実 施され る 点 が 、 研 究 ス ピード

と 実 現 性 を 高 め る ために 優 れ た 計 画 に な ってい る 。  

⚫ DDS 研 究 に お い て モデ ル 薬 物 を 使 っ た 研究は ナ ン セ ン ス で 実 用化に は 遠 い 。 本 プ ロ グラム

に お い て 、ア カ デ ミ アの DDS の ア イ デ ア と製 薬 企 業 の 有 効 成 分の探 索 を 同 時 に 進 め ること

で 、 治 療 上 の 課 題 などが 浮 き 彫 り と な り 、DDS に 求 め ら れ る 機 能が 明 確 化 で き る 。 この点

か ら 本 プ ロ グ ラ ム の実行 性 は 高 い と 考 え る。  

⚫ ア カ デ ミ ア の 知 財 戦 略 に 企 業 の ナ レ ッ ジ を 組 み 入 れ る こ と で 、 広 範 な 知 財 保 護 を 抜 け 目 な

く 進 め る 点 は い い 進め方 と 考 え る 。指 摘 の 様に 、製 薬 業 界 の ビ ジ ネス 戦 略 に 合 致 し た 知的財

産 と な る よ う 、製 薬 業界 の 知 財 担 当 等 の 意 見を 聴 取 し た 上 で 出 願書類 等 を 作 成 し 、出 願 する

こ と が 重 要 で あ る 。  

⚫ オ ー プ ン・ク ロ ー ズ ド戦 略 に よ り 、非 競争 領域 で 製 薬 各 社 が 自 社品に 活 用 し た り 、アカ デミ

ア や ベ ン チ ャ ー 企 業 が さ ら に 新 し い 技 術 開 発 や 複 合 技 術 の 開 発 に 繋 が れ ば 、 大 き く 日 本 の

競 争 力 の 強 化 に つ ながる 。  

⚫ 核 酸 医 薬 品 の 開 発 は、抗 体 医 薬 品 が そ う であっ た よ う に 、今 まで とは 作 用 機 序 、標 的が 異な

る 医 薬 品 を 可 能 に する一 方 で 、 DDS 技 術 との 適 切 な 融 合 に 限 りがあ り 、 適 用 疾 患 が 限定さ

れ て い た 。位 置 づ け 、意 義 は も と よ り 、社 会実 装 へ の 明 確 な 課 題と道 筋 、さ ら に 知 財・標準

化 戦 略 に 関 し て 、 的確な 把 握 と 優 れ た 事 業が提 案 さ れ て い る 。  

⚫ COVID-19 mRNA ワ ク チ ン の 登 場 以 降 、 核 酸 医 薬 に 対 す る ニ ー ズ が 急 速 に 高 ま っ て い る 一

方 、DDS 技 術 に 関 し ては LNP の 独 占 権 を 有す る Arbutus に よ る モ デ ル ナ へ の 特 許 紛 争が活

発 化 し て お り 、 FTO が 確 保 さ れ た 新 規 DDS 又 は 改 良 DDS の 登 場 が 製 薬 会 社 等 か らます ま

す 期 待 さ れ て い る 。この よ う な 中 、 国 家 プロジ ェ ク ト と し て 取 り組む 価 値 は 極 め て 高 い。  

 

【問題点・改善点】 
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⚫ DDS の 研 究 は 古 く から 行 な わ れ て き た が、バ イ オ ロ ジ ー 研 究 があま り 進 ん で い な い ことか

ら 、ト ラ イ ＆ エ ラ ー 的な ア プ ロ ー チ が 多 かった 。多 く の ア イ デ ア がア カ デ ミ ア に 埋 も れてい

る こ と か ら 発 掘 の ための 外 部 情 報 の 収 集 機能の 設 置 が 必 要 と 考 える。  

⚫ 例 え ば 、BBB 透 過 性 を改 善 す る DDS 研 究 は 、現 在 ト ラ ン スフ ェ リン 受 容 体 や グ ル コ ース輸

送 担 体 に フ ォ ー カ ス さ れ た も の に 限 定 さ れ て い る 。 よ り 斬 新 な ア プ ロ ー チ や タ ー ゲ ッ ト が

見 出 さ れ る よ う な 事 業 に す る た め に 、 多 く の 初 期 プ ロ ジ ェ ク ト が 採 択 さ れ る よ う な プ ロ グ

ラ ム に し て 欲 し い 。  

⚫ 6 年 間 の プ ロ グ ラ ムで長 期 間 の 支 援 は 良 いが、 2030 年 の 臨 床 試 験は や や ハ ー ド ル が 高い。

ま た 、 DDS の ア イ デア は 、 日 々 生 み 出 されて い る こ と か ら 常 に新技 術 を 取 り 込 み 支 援する

よ う な 取 り 組 み に して欲 し い 。  

⚫ 核 酸 医 薬 を 使 っ た 有 効 成 分 開 発 は ミ ク ロ に は 標 的 分 子 が そ れ ぞ れ 異 な る こ と か ら 、 製 薬 会

社 間 で 共 通 使 用 可 能な DDS 技 術 を 開 発 する こ と は 難 し い よ うに思 わ れ る 。但 し、マ クロ に

は BBB 透 過 、 消 化 管吸 収 性 、 各 種 臓 器 標的性 の DDS は あ る 程 度 汎 用 性 も 高 い と 考 える。  

⚫ 枠 組 み と し て 、ア カ デミ ア と 製 薬 企 業 の 共同研 究 へ の 助 成 金 補 助とあ ま り 変 わ り が な い 。い

か に 、 オ ー プ ン ・ クロー ズ ド 戦 略 を 実 施 するの か が 判 り に く い 。  

⚫ 核 酸 医 薬 の 開 発 研 究はベ ン チ ャ ー 企 業 に より進 め ら れ て い る プ ログラ ム が 多 い 。そ のた め 、

製 薬 協 な ど の 団 体 加 盟 企 業 に 支 援 が 集 中 す る と 、 有 効 成 分 の 開 発 研 究 に 繋 が ら な い こ と も

考 え ら れ る 。そ こ で 、創 薬 ベ ン チ ャ ー の プログ ラ ム も 採 択 さ れ るよう に 公 募 を し て 欲 しい 。 

⚫ 主 と し て 個 別 企 業 の個別 の 有 効 成 分 に 対 する DDS と な る こ と から 、デ フ ァ ク ト と 呼 べる サ

イ ズ の も の が 出 来 るかど う か は 不 明 で あ る。ま た 、 デ フ ァ ク ト の定義 と CTD に 関 し て は 、

若 干 認 識 が 異 な る と考え る 。 DDS は す べ ての 有 効 成 分 に 共 通 して使 用 で き な い こ と から、

い わ ゆ る 、 i-OS と Android、 VHS と ベ ー タ な ど の ど ち ら か が 領域を 独 占 す る デ フ ァ クト戦

略 と は 若 干 異 な る と考え る 。 ま た 、 CTD は 申 請 資 料 の 品 質 を 担保し 、 承 認 プ ロ セ ス の短縮

を 図 る も の で も あ ること か ら 標 準 化 に つ いて少 し 整 理 が 必 要 と 思われ る 。  

⚫ ゼ ロ か ら DDS シ ー ズ 技 術 を 開 発 す る こ とは時 間 が か か り 成 功 確率も 下 が る た め 、既 に ある

基 盤 技 術 か ら の 改 良 DDS を 目 指 す シ ー ズも半 分 程 度 採 択 さ れ ること が 期 待 さ れ る 。一 方で

、 米 国 を 中 心 と し た 既存 特 許 に よ る 特 許 紛 争を 回 避 で き る よ う 、 FTO を 確 保 し な が ら 、新

規 知 財 ポ ー ト フ ォ リオを 構 築 す る こ と も 重要で あ る 。  

⚫ オ ー プ ン ・ ク ロ ー ズ戦略 の 策 定 に は 、 規 制当局 側 で 規 制 を 実 際 に作成 し た 経 験 豊 富 な 人材

（ 厚 労 省 、 PMDA、 AMED 等 の 現 役 又 は 出身 者 ） と 知 財 人 材 の密な 連 携 が 不 可 欠 。  

 

② 目標 

【肯定的意見】 

⚫ 短 期 目 標（ 前 臨 床 試 験、臨 床 試 験 ）と 長 期 目標（ 薬 事 承 認 申 請 ）に対 し て 、既 存 DDS と 医

薬 品 開 発 期 間 を ベ ンチマ ー ク す る こ と で 設定さ れ て い る 点 で 妥 当と言 え る 。  

⚫ 同 じ く 、経 済 効 果 も ベン チ マ ー ク か ら 推 定され て い る こ と か ら 、投資 に 対 す る リ ー タ ーンの

予 想 も 妥 当 と 言 え る。  

⚫ 中 間 目 標 と 最 終 目 標は、製 品 化 な ど の 技 術 の実 使 用 の 指 標 で は なく、科 学 的 観 点 か ら 技 術の

到 達 度 合 い で 設 定 されて い る 。 DDS 自 体 は有 効 成 分 と の 組 み 合わせ で 実 用 化 に 寄 与 するか

不 使 用 に 終 わ る か に 分 か れ る こ と か ら 、 科 学 的 到 達 度 で ア ウ ト プ ッ ト 目 標 を 設 定 す る こ と

は 研 究 の 目 標 達 成 度を評 価 す る 上 で 重 要 である 。  

⚫ 医 薬 品 開 発 に 必 要 な 年 限 に 基 づ き 適 切 な ア ウ ト カ ム 目 標 が 設 定 さ れ て お り 、 費 用 対 効 果 も
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的 確 で あ る 。開 発 研 究に お け る ア ウ ト プ ッ トは 将 来 性 も 鑑 み 、現 実的 か つ 期 待 さ れ る 目標が

適 切 に 設 定 さ れ て いる。  

 

【問題点・改善点】 

⚫ （ ア ウ ト カ ム 目 標 につい て ）一 つ の DDS 技 術 で 多 く の 製 品 開 発プロ グ ラ ム が す す め られる

こ と に 期 待 し て い る。こ の 点 か ら は 、も う少し 高 い 数 値 目 標 で も良い か と 思 わ れ る 。特に 、

経 済 効 果 を GalNac で 一 部 予 測 し て い る ことか ら 、少 し 控え め な 目標 と な っ て い る と 感じる

。  

⚫ （ ア ウ ト プ ッ ト 目 標につ い て ）オ ー プ ン・クロ ー ズ ド 戦 略 で 異 なる有 効 成 分 と 組 み 合 わせで

、多 く の 開 発 品 が 生 まれ る こ と を 期 待 し ている 。こ の 点 か ら は よ り多 く の 研 究 が 行 わ れるこ

と を 期 待 す る 。この 観点 か ら も う 少 し ア グレッ シ ブ な 数 値 目 標（ 2 倍 程 度 ）で も よ いの では

な い か と 考 え る 。  

⚫ 年 間 予 算 が 20 億 と 限 ら れ る 中 、採 択 件 数につ い て は あ る 程 度 絞る必 要 が あ る の で は ないか

。1 件 あ た り の シ ー ズに 対 す る 予 算 が あ まり分 散 し て し ま わ な いよう 留 意 し て い た だ きたい

。  

 

③ マネジメント 

【肯定的意見】 

⚫ 執 行 機 関 は METI、 NEDO、 AMED、 国 衛 研で よ い と 考 え る が 、サポ ー ト 体 制 が 不 十 分であ

る こ と か ら 補 助 組 織を設 置 し て 、専 門 家 と事業 コ ー デ ィ ネ ー タ ーで補 完 す る こ と は 効 果的・

効 率 的 な 事 業 執 行 を進め る 点 か ら 有 用 と 考える 。  

⚫ 事 業 の 方 向 性 に 関 して、 評 価 委 員 に よ る 指摘や PD/PS/PO 体 制 に よ る 進 捗 ・ 成 果 の 確認・

管 理 は 良 い と 考 え る。  

⚫ 国 内 製 薬 企 業 は 薬 価 な ら び に 国 民 皆 保 険 へ 貢 献 す る こ と で 国 民 の 健 康 維 持 増 進 に 貢 献 し て

き た 。そ の た め 、海 外企 業 に 比 べ て 、研 究 費の 源 泉 が 小 さ い 傾 向にあ っ た こ と か ら 、今 回の

受 益 者 の リ ス ク を 考慮し た 負 担 は 実 効 性 が高く 、 良 い 支 援 事 業 と考え る 。  

⚫ リ ス ク が 大 き い 医 薬 品 開 発 に お い て 、 オ ー プ ン 戦 略 を 推 進 す る こ と で 受 益 者 負 担 を 軽 減 す

る ア イ デ ア は 基 礎 研究の 活 性 化 に つ な が ると考 え る 。  

⚫ 本 プ ロ グ ラ ム で は 2026 年 の ゲ ー ト「 有 望 なシ ー ズ の 絞 り 込 み」まで 多 く の 初 期 プ ロ ジェク

ト を 採 択 し て 動 か す 。そ こ で 、ゲ ー ト ク リ アと 本 格 研 究 へ の 採 択がイ ン セ ン テ ィ ブ と なるこ

と か ら ゲ ー ト の 設 定は効 果 的 と 考 え る 。  

⚫ 送 達 技 術 の メ カ ニ ズム解 明 も 後 半 で 実 施 される こ と か ら 、よ り 優 れた DDS 開 発 の 切 っ 掛け

に な る と 考 え る 。  

⚫ 要 素 技 術 を 医 薬 品 開 発 に 直 結 さ せ る シ ス テ ム 構 築 あ る い は 連 携 体 制 が 、 特 に 核 酸 医 薬 品 に

は 喫 緊 の 課 題 で あ った。本 事 業 は 、優 れ た 要素 技 術 の 糾 合 を 含 め 、新 規 核 酸 医 薬 品 開 発を加

速 さ せ る た め に 要 請 、要 望 さ れ て い た 内 容を包 含 し 、強 力 な 開 発 体制 の 構 築 が 強 く 期 待でき

る こ と か ら 、 特 に 高く評 価 で き る 。  

 

【問題点・改善点】 

⚫ DDS に 関 し て は 、成功 事 例 や 革 新 的 先 行研究 が 少 な い こ と か ら PD/PS/PO 体 制 に 関 し て 、

ア カ デ ミ ア と 製 薬 企 業 の 意 見 が 反 映 で き る よ う な 体 制 か つ 柔 軟 な ア イ デ ア の 拾 い 上 げ が 可

能 な 組 織 と 人 材 が 望まし い 。  
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⚫ オ ー プ ン 戦 略 に お け る 受 益 者 の 範 囲 を コ ン ト ロ ー ル し て 管 理 す る た め の 組 織 が な い な ど の

問 題 点 が あ る 。本 プ ログ ラ ム で は 知 財 が アカデ ミ ア に あ る こ と が想定 さ れ る の で 、各 ア カデ

ミ ア の 産 学 連 携 部 門が担 当 す る と 考 え ら れる。し か し な が ら 、産 学連 携 部 門 で は 管 理 や公開

に 限 界 が あ る の で 、何ら か の 支 援 体 制 が 必要と 考 え る 。  

⚫ ゲ ー ト を ク リ ア で き な い プ ロ ジ ェ ク ト が 多 く 出 る が 、 可 能 性 の あ る も の は 引 き 続 き 支 援 が

継 続 さ れ る よ う な フォロ ー ア ッ プ プ ロ ジ ェクト が あ っ た 方 が 良 い。  

⚫ PL だ け で は 十 分 なソリ ュ ー シ ョ ン が 見 いだせ な い ケ ー ス も あ り 、実 施 体 制 に は 進 捗 管理に

加 え て 、 知 財 専 門 家 と ハ ン ズ オ ン で プ ロ ジ ェ ク ト 側 に 立 っ た 専 門 家 支 援 が 出 来 る シ ス テ ム

が 必 要 で あ る 。  

⚫ 製 薬 会 社 等 か ら の 研究開 発 計 画 等 の 提 供 につい て は 、現 役 ト ッ プ・マ ネ ジ メ ン ト 層 か らの直

接 的 な 助 言 や 評 価 を期待 し た い 。  

 

 



次世代治療・診断実現のための創薬基盤技術開発事業
令和6年度概算要求額 57億円（53億円）

事業の内容 事業スキーム（対象者、対象行為、補助率等）

事業目的

医療の課題として、患者の方々のQOL（Quality of Life）を
向上させるとともに、治療の適正化による医療費増加の抑制を図
る必要がある。こうした背景から、個人差を踏まえたより効能の高
い治療を実現する「個別化医療」の推進に向けて、（研）日本
医療研究開発機構を通じた医療基盤の技術開発を行い、医療
分野の産業発展に貢献する。

商務・サービスグループ

生物化学産業課

成果目標

平成27年度から令和11年度までの15年間の事業であり、バイ
オ医薬品の国内製造技術基盤の確立を目指す。具体的には、

○令和12年度（2030年度）までに事業成果である各種技術
を活用した我が国発の核酸標的医薬品シーズの前臨床試験の
件数3件

○令和12年度（2030年度）までに事業成果である各種技術
を活用した我が国発の抗体医薬品シーズの前臨床試験の件数5
件（累計） 等を目指す。

事業概要

「個別化医療」を推進する技術開発として、新モダリティとして注
目されるRNAを標的とした医薬品の創薬技術（令和３～７年
度）、国際競争力のある次世代抗体医薬品の製造技術（令
和３～７年度）、マイクロバイオーム制御による次世代治療技
術（令和３～８年度）、次世代送達技術（令和６～１１
年度）等の研究開発を進めるとともに、バイオ医薬品の技術基
盤の確立にもつなげる。【補助率：定額（１０／１０）】

（研）日本
医療研究
開発機構
（AMED）

大学・
研究機関
等

委託※

※一部は2/3委託で実施

国

補助
（定額）


