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はじめに 

研究開発の評価は、研究開発活動の効率化・活性化、優れた成果の獲得や社会・経済への還元等

を図るとともに、国民に対して説明責任を果たすために、極めて重要な活動であり、このため、経

済産業省では、「国の研究開発評価に関する大綱的指針」（平成２８年１２月２１日、内閣総理大臣

決定）等に沿った適切な評価を実施すべく「経済産業省研究開発評価指針」（令和４年１０月改

正）を定め、これに基づいて研究開発の評価を実施している。 

経済産業省において実施している「再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業」

は、再生・細胞医療・遺伝子治療の産業化の促進に向け、ヒト細胞加工製品や遺伝子治療に用いる

治療用ベクターの安定的かつ効率的な製造技術等を開発するとともに、再生医療技術を応用した新

薬創出を加速する。これらにより、我が国発の革新的医療の社会実装を図り、拡大する世界の医

療・医薬品市場の取込みによる経済成長への貢献と、国民が健康な生活及び長寿を享受することの

出来る社会（健康長寿社会）の実現を目指すため、２０１５年度より実施している（２０１５年度

から２０２９年度まで実施予定）ものである。 

今般、省外の評価者より本事業にかかる事業実施の意義・アウトカム（社会実装）達成までの道

筋・目標達成状況・マネジメントの妥当性について経済産業省研究開発評価指針に基づく標準的評

価項目・評価基準を踏まえて評価いただき、その評価結果としてとりまとめられた「遺伝子治療製

造技術開発 終了時評価報告書」の原案について、産業構造審議会 イノベーション・環境分科会 

イノベーション小委員会 評価ワーキンググループ（座長：鈴木 潤 政策研究大学院大学教授）に

おいて審議し、了承した。 

　本書は、これらの評価結果を取りまとめたものである。 

２０２５年３月 

産業構造審議会 イノベーション・環境分科会 

イノベーション小委員会 評価ワーキンググループ



【本終了時評価の審議経過】 

◆ 外部評価者による評価（意見聴取）

【実施時期】 

２０２４年１２月２日～２０２４年１２月６日 

【外部評価者】 

片山 博仁 ノバルティス ファーマ株式会社 シニアエコシステムリード

加藤 竜司 名古屋大学 大学院 創薬科学研究科 基盤創薬学専攻 

細胞分子情報学分野 准教授 

河内 幾生 富士フイルムホールディングス（株）知的財産部 

国際標準化推進室 シニアエキスパート 

小林 美保 ARTHUR D LITTLE マネージャー 

山口 秀人 アステラス製薬株式会社 CMC ディベロップメント 原薬研究所 所長

（五十音順） 

◆ 産業構造審議会イノベーション・環境分科会イノベーション小委員会

評価ワーキンググループ（２０２５年３月７日）

・研究開発事業に関する終了時評価報告書案について

【本研究開発評価に係る省内関係者】 

事業担当課長 商務・サービスグループ 生物化学産業課 課長 下田 裕和 

評価担当部署 イノベーション・環境局 研究開発課 技術評価調整官 大隅 一聡 
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【事業情報】 

事 業 名 
遺伝子治療製造技術開発 

【上位事業：再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業】 

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 
２０１８年度 ～ ２０２３年度 

評価時期：事前（２０１７年度）、中間（２０２２年度）、終了時（２０２４年度） 

予 算 額 
２０１８

年度 

２０１９

年度 

２０２０

年度 

２０２１ 

年度 

２０２２ 

年度 

２０２３ 

年度 
総額 

 （予算）
１３．０ 

億円 

１２．６ 

億円 

１２．６ 

億円 

１３．０ 

億円 

１３．１ 

億円 

１２．８ 

億円 

７７．２ 

億円 

 （執行）
１３．０ 

億円 

４８．６ 

億円 

１４．５ 

億円 

２５．９ 

億円 

１７．７ 

億円 

１７．６ 

億円 

１３６．８ 

億円 

上位施策及び

KPI 

健康・医療戦略（令和 2 年 3 月 27 日 閣議決定、令和 3 年 4 月 9 日 一部変更） 

・シーズの他事業への導出件数：30 件 

・企業へ導出される段階に至った研究課題数：10 件（うち遺伝子治療 2 件）（うち

企業へ導出された件数 2 件） 

・薬事承認件数（新薬、適応拡大）：2 件以上 

【上位施策】産構審の政策評価：政策テーマ４③目標①新規サービスの創出・拡大

（ヘルスケア・医療・福祉/バイオ）に該当。  

事業目的  

 細胞・遺伝子治療の市場は年成長率約 50%で急成長しており、2028 年には 7 兆円超

に到達する見込みとなっていることから、欧米でも遺伝子治療の研究開発が進んでお

り、数多くの開発品、上市品を生み出している。現在、日本でもウイルスベクターを

用いた in vivo 遺伝子治療の研究開発が活発に行われており、今後の実用化がさらに

加速していくと考えられている。一方で、遺伝子治療で用いられるウイルスベクター

につき、現状は海外産に依存しているが、価格が非常に高いため遺伝子治療薬は数千

万～数億円と高額化しているほか、品質にも懸念があり、薬害事象も発生している。

これらの課題が遺伝子治療の産業化で障壁となり、多くの患者さんに治療を届けるの

は不十分な状況となっていることが社会課題である。 

本事業では、遺伝子・細胞治療の実用化のためのベクター製造技術の開発のため、

わが国に点在する多様な要素技術を可及的速やかに結集させ、わが国の高度な技術力

とネットワーク力を生かして、先端的な遺伝子・細胞治療のために必要な高度な製造

技術、安全性向上技術等の研究開発を加速化し、医療現場に革新的な治療法を提供す

ることを目的とする。 

事業内容 
課題１にて、治療用ウイルスベクターの新規大量製造技術を開発し、課題２にて、ベ

クター製造・非臨床・First in Human(FIH)試験等の研究開発拠点整備を行った。 

アウトカム指標 
アウトカム 

目標 
達成状況 

短期目標 

２０２４年度 

本事業で開発したウイルス産生

細胞をリサーチセルバンク化し

た件数 

１件 

追加の調整費の効果もあり、品質

試験など必要となる情報は取得済

みである事から、十分に達成でき

る見込み。 
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本事業で開発した技術を活用し

た遺伝子治療の臨床研究件数 
３件 

達成済み。 

（信州大学で見出された PiggyBac

法の ex vivo 遺伝子治療で 3 件） 

長期目標 

２０２９年度 

本事業で開発した技術を活用し

た遺伝子治療の臨床研究件数 

６件 

（累積） 

マスターセルバンク構築後の HAT

細胞や信州大学で実施された

PiggyBac 法の ex vivo 遺伝子治療

が普及される事で、十分に達成で

きる見込み。 

アウトプット指標 
アウトプット 

目標 
達成状況 

中間目標 

２０２２年度 
ベクター製造に係る各要素技術

の確立、及び各要素技術を組み

合わせた製造システムの確立数 

１２件 ４９件（達成） 

最終目標 

２０２３年度 

５５件 

（累積） 

５８件（達成） 

（累積） 

マネジメント 

・契約管理、研究計画の確認、年度初めの予算配分案の作成を行う。予算増減の必要

な項目があれば対応を検討し、 経済産業省に提案する。  

・月 1 回程度の進捗会議（PSPO 会議、PSPO は必須、必要に応じて個別課題担当者を招

集）の主催と、各課題担当者との直接のやりとりを通じて、課題毎の進捗状況の管理

を行う。 

・事業の成果について事業外に発信する場（成果報告会等）の企画・開催を行う。 

・3 年目に AMED にて外部有識者によるステージゲート審査を行う。 

プロジェクトリーダー等 

(敬称略) 

○PS：稲垣 治（元日本製薬工業協会 運営委員） 

○PO：島田 隆（日本医科大学 名誉教授） 

○PO：五十嵐 隆（国立成育医療センター 理事長） 

実施体制 

（敬称略） 

METI（補助金） → AMED（委託） → 大学、民間企業など 

課題１ 大政 建史（MAB 組合）等 

課題２ 

岡田 尚巳（東京大学）等 

小澤 敬也（自治医科大学）等 

藤堂 具紀（東京大学）等 

中沢 洋三（信州大学）等 

中西 真人（ときわバイオ（株））等 

課題３ 

※事業期間３年で事業終了の若手

枠。中間評価にて評価済みなの

で、終了時評価の対象外。事業終

了時の所属機関名を記載。 

内田 智士（京都府立医科大学）等 

籠谷 勇紀（愛知県がんセンター）等 

川又 理樹（九州大学）等 

塩澤 裕介（日本医科大学）等 

田久保 圭誉（国立国際医療研究センター）等 

水野 聖哉（筑波大学）等 
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第１章 外部評価者からの評価結果 
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１．評点法による評価結果  

 

 

≪判定基準≫ 

A：評価基準に適合し、非常に優れている。 

B：評価基準に適合しているが、より望ましくするための改善点もある。 

C：評価基準に一部適合しておらず、改善が必要である。 

D：評価基準に適合しておらず、抜本的な改善が必要である。 

（注）評点は A=3、B=2、C=1、D=0 として事務局が数値に換算・平均して算出。 

  

事業名：遺伝⼦治療製造技術開発

各外部評価者の評価 評点

(1) アウトカム達成までの道筋 A A B A A 2.8

(2) 知的財産・標準化戦略 B A B B B 2.2

２．⽬標及び達成状況

(1) アウトカム⽬標及び達成⾒込み A A A A A 3.0

(2) アウトプット⽬標及び達成状況 B A A A A 2.8

３．マネジメント

(1) 実施体制 A A A A A 3.0

(2) 研究開発計画 B A A B A 2.6

評価項⽬・評価基準

１．意義・アウトカム（社会実装）達成までの道筋
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２．評価コメント 

本項では、外部評価者からの全てのコメントを参考として列記している。 

（１）意義・アウトカム（社会実装）達成までの道筋 

【肯定的意見】 

 国際的に競争力のあるウイルスベクター産生細胞を見出した点は素晴らしい。 

 中間評価における計画修正は、研究ポートフォリオを適切にマネジメントした結果と

して評価できる。 

 複雑で多岐にわたる遺伝子治療領域の全体像をカバーした校正要員で計画されていた

が、課題間の連携も計画され、製造基盤技術という軸に統合できていた。 

 HAT 細胞の樹立を経て行われたアウトカム目標の見直しは極めて妥当である。そこから

追加修正された目標も、そこまでにプロジェクトで蓄積された社会的影響の考慮を有

効に反映していると考えられ、事業後の発展も視野に入れてアウトカム達成を確実に

する取組として設計されていると評価できる。 

 膨大かつ発散しがちな知財戦略化や管理を、MAB 組合のような企業感覚を有し、同時に

外部アカデミアとの連携実現が可能で、製薬企業とのパイプラインもハンドリングで

きる組織を中核として集中して行ったことは優れた体制と取組だと評価できる。 

 本事業で開発された新規宿主細胞や先端的な品質管理技術を活用して治験薬を製造

し、薬事申請を行うことを想定すると、2029 年を目標とした臨床研究件数達成のロー

ドマップを設定したことは現実的であり、その実現が大いに期待される。 

 In vivo 遺伝子治療分野の開発はわが国が遅れを取っており、明確に差別化可能な技術

で対応する必要があるという状況で、中間報告時に見いだされた優位性の強化をする

ことに注力をする判断を行ったことは事業目的を鑑みて優れていると考える。 

 

【問題点・改善点・今後への提言】 

 遺伝子治療の承認判断は規制当局が実施することであるが、承認申請の際の製造・特

性評価及び試験方法を含む構成要素に関する説明は、ISO、ICH 等の文書に沿って実施

することが議論の効率化のために望ましい。 

 ベクター産生細胞に関しては、ISO 23033 に沿った重要品質特性の説明と試験方法の妥

当性確認、近日発行の JIS Q 2101 に沿った製造プロセスの安定化を実施して欲しい。

特に、この特性評価に基づき優位性を説明できると好ましい。また、ベクターに関し

ても、国際規格案として近日公開される ISO/DIS 16921-2 に沿った力価及び活性の定

量化をお願いしたい。 

 前回評価時の指摘事項で「世界市場への展開や国際標準化も見据えて・・・」という

指摘があったにも関わらず、標準化戦略は非常に不明瞭に感じ、国際標準化が回避さ

れているように感じた。知財化戦略にも特色が感じられなかった。 

 海外の競合（大手サプライヤー）によるワンストップショップ化に対抗するための

「日本独自の特色・競争力」を獲得するための戦略として、企業連合の競争力の向上

と、本事業の知財戦略・標準化戦略に書かれた内容は合致しないように感じた。 
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 今回の知財化戦略によって、企業連合の競争力が向上するように理解できなかった。 

 標準化戦略における「デファクトスタンダードを目指す」はあまりにも曖昧な記載で、日本が国際

競争力を勝ち取る最適な戦略に思えなかった。ISO や ICH との連携の記載も非常に曖昧である。 

 セルバンク化の件数や、臨床研究の件数は、具体的で重要な目標であるが、その件数が、波及効果

に記載されている内容に本当につながるのか、理解しづらいと感じた。 

 本事業で多数行われたはずの「技術優位性やポジショニングの把握情報」に立脚しているのかが不

明瞭に感じた。最新の世界情勢に合致した戦略であることが明確に理解できるような各種戦略の説

明・表記が必要ではないかと思われた。 

 中間評価からの目標変更については、HAT 細胞のリサーチセルバンク化の目標追加と目

標臨床研究数の低減との関連性がやや分かりにくいように感じられた。 

 標準化戦略については、ISO や JIS のような既存のシステムでの採択を目指すのではな

く、成果を企業に採用してもらい、各社が薬事当局との議論を通じて最終的にデファ

クトスタンダードを目指す方針が示されているが、具体的な方法論や KPI などの評価

指標が明確ではなく、中間評価時点から引き続き課題として残っているように感じら

れた。 

 本事業は知財・標準化戦略検討が主軸ではないと思うが、米国では 2024 年に CAR-T と

ゲノム編集技術のガイダンスが発出され、In vivo 遺伝子治療でも検討が進む可能性が

あるため我が国が標準化の動きに遅れないよう最新の議論状況の把握が必要と考え

る。 

 

（２） 目標及び達成状況 

【肯定的意見】 

 ウイルスベクター産生細胞を見出したことに伴い、アウトカムを適切に修正するとと

もに、達成見込みを得ていることは大きな成果と考える。 

 本事業で開発したウイルスベクター産生細胞をリサーチセルバンク化した 1 件の成果

は、貴重な国産化実現を可能にしたもので、国内イノベーター、国内生産事業の競争

力を向上させる源となる成果である。また、既に 3 件の臨床研究がなされており、見

込みでは 6 件の応用展開が予定されており、スピード感がある。それぞれの臨床結果

はまだ論じられないが日本発の技術を統合して革新的治療を早く患者に届け、市場を

創出するという本事業の目的に対して、注目すべき成果に臨機応変に官民が協力して

出したこの結果は、将来の自立が期待できる基盤技術で、成果発表もされており、そ

れぞれの担当した成果は高く評価される結果と考える。さらに付随する要素技術は当

初目標を大幅に上回って 58 件を達成している点も、スピード感と技術と知識経験の統

合された基盤があってのことと考えられ、事業目標にかなっている。中間評価より課

題 1、2 の連携が意識され、多くの要素技術も確立され、知財が得られている点は高く

評価できる。課題 3 の個別成果として論文成果が確認できており素晴らしい。高額な

予算に応じた成果につながったと考える。 

 非常に挑戦的事業内容であるにも関わらず、各要素技術の独自性は極めて高い。ま

た、アウトプット目標値の設定も挑戦的とも感じたが、これを遥かに上回る達成状況



 

７ 
 

を実現しており素晴らしいと評価でき、プロジェクト参画機関の方々の非常に精力的

な研究開発が大規模に実現された優秀な実例と言える。 

 特に MAB 組合という複雑なコンソーシアムから多数の開発技術、それも製造そのもの

（特にデファクト化に重要と考えられる要素技術）が複数開発されていることは、本

事業の目標や日本の課題に大きく貢献している。 

 プロジェクトのリーダー・マネージャーの全体設計および施設間の緻密な情報共有や

議論の賜物であり、大型国家プロジェクトとして密な連携が実現していると感じられ

た。 

 製造に真剣に取り組む国家プロジェクトが減り、医薬品関連研究が「基礎研究・治験

目的」に偏ってしまっている感がある中で、本事業のような「製造」という産学官連

携の重要な事業に、次世代研究者の参画が積極的に行われている点も大きく評価で

き、教育的な波及効果は極めて大きい。 

 中間評価以降に実施されたアウトカム指標および目標の変更において、海外に依存し

ている生産細胞株と同等以上の性能が期待される国産生産細胞の樹立に集中したこと

は、産業利用の観点から望ましい変更であると考えられる。 

 中間評価時に大幅なアウトプット目標を達成したことを受け、ストレッチ目標に変更

し、これを達成できたことは高く評価される。 

 中間報告後に再設定されたアウトカム指標についてもすでに達成済み、または十分に

達成できる見込みがあり、製造プロセス全体において技術が確立できていることか

ら、我が国における市場獲得に大きく貢献する成果が出ていると考える。 

 

【問題点・改善点・今後への提言】 

 アウトプットの確立数が計画を大幅に上回った点は評価すべき点である一方、当初の

計画立案の際の検討が十分であったか検証が望まれる。 

 アウトカム実現のための構成要素は、アウトプット目標として必須であるので、件数

だけの管理が妥当であるか、今後検討いただきたい。 

 技術確立の判断方法は明確にされていたのでしょうか？ 例えば、培地開発は ISO 

20399、製造装置は ISO/TS 23565 への適合が検証されていないと実用化におけるリス

クとなるため、確認いただきたい。 

 残留タンパク質を大幅に低減させる精製技術がマウスに有効であることは評価に値す

るが、ヒトに投与する際の上限の設定・検証をどう考えるかが今後の課題と思われ

る。 

 人材の育成、日本の不足する経験と知識の急速な底上げのために、この事業の技術、

知識経験の日本の業界や学界へのより詳細な公開を単会ではなく、論文も網羅してテ

キストやまとまった講習会として手厚く行っていただけると事業価値が大きく高まる

ものと考える。 

 標準化戦略と関連し（今回はそもそも目標値として設定されていなかったのかもしれ

ませんが）、アウトリーチ的内容が少ないと感じた（標準化戦略が曖昧なため）。 

 デファクトスタンダード化を目指すのに、社会的アピアランスや、海外に対する発信
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（論文のような個別技術ではない）が少ない。検索してもほとんど本事業の成果が一

般情報として検索できない。この状況でどうしてデファクト化を達成できるのか疑問

に感じた。 

 今後、プレスリリース、海外発信、MAB 組合の HP 発信や動画などの公開などを積極的

に長期的視野で行うことが期待された。 

 製薬企業との連携や、実際の日本国内への供給などの実現体制はどこまで進んだの

か、が見えにくいと感じた。 

 本事業成果の社会実装実現力を理解するための情報発信、海外の例になぞらえればホ

ワイトペーパーの発行、などが求められるように感じた。 

 特許出願などの情報が成果として記述してあった方がよいと感じた。知財戦略がどう

機能したのか理解が難しい。 

 一般的な AAV の製造コスト構造は、製造費が 70％、原材料費が 30％を占めており、抗

体医薬品のようにプロセス改善による上流・下流工程の期間短縮が期待しづらいこと

を踏まえると、生産性向上のための高機能宿主細胞の開発やトランスフェクション技

術等への注力が重要と考えられる。 

 本領域は臨床 POC 取得シーズで使用された技術であることが大きな優位性に繋がるた

め、開発技術を実装したシーズの治験の加速を支援することも引き続き必要と考え

る。 

 

（３） マネジメント 

【肯定的意見】 

 事業の実施体制や採択プロセスは妥当である。 

 AAV の精製技術開発では、複数方法の開発を行った上で適切なものを選択したように見

受けられる。決め打ちではなく、ヘッジを含めて検討を進めた点は評価に値する。 

 複雑な実施体制で多岐にわたるテーマの統合を図ることは難しい事業であったと思わ

れるが、個別に重要な研究テーマを多く実施し、論文につなげた点はマネジメントの

成功であると考える。 

 中間評価での成果評価段階で国際競争力を持つ HAT 細胞マスターセルバンク化を重要

課題にピックアップし、全体の研究資源配分計画を成果の出ているものとそうでない

ものに峻別し、モチベーションを高めながら最終的に連携の取れた目標以上のアウト

カムを得た点は、研究計画マネジメントにおけるリーダーシップが高く評価できる。 

 進捗管理成果としての開発達成と達成率が優れている。本事業のように根源からの製

造技術開発は非常に挑戦的であるにも関わらず、細胞株や各種製造・試験法の開発が

着実に実現したことは高く評価できる。 

 達成結果からも、進捗管理手法・体制の連携が取れており、その結果プロジェクト全

体で製造工程全体を俯瞰的に理解しながらの技術開発が実現したプロジェクトマネジ

メントであったと感じられた。 

 各種設定の指標、ステージゲート方式や事業の仕組は非常に妥当であると感じられ

た。 
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 実施者の技術力および実用化・事業化能力については、新規高機能宿主細胞のリサー

チセルバンク樹立に代表されるように、研究チームの技術力が期待通り発揮されたと

考えられる。 

 進捗管理は十分に行われており、予実のずれもなく、特筆すべき成果に対して中間報

告後の更なる開発への注力ができるよう検討されており、素晴らしいマネジメント体

制であったものと考える。 

 

【問題点・改善点・今後への提言】 

 アウトプットとして 58 件の技術確立を達成しているが、研究開発項目（表 4～9）とし

て計 50 件しか挙げられておらず不整合がある。検討した技術ごとに課題バラシを行

い、それぞれの課題ごとに実施事項とスケジュールを具体化したガントチャートを作

成して、進捗管理を行うと良かった。 

 例えば、複数の技術開発を行った精製技術の開発においては、方法を絞り込み、最終

選択などのマイルストーンを設けてプロジェクト管理を行っていたか、検証いただき

たい。 

 課題 1 と 2 の連携は想像がつくが、課題 3 は個別成果として論文、知財は素晴らしい

が、個々の成果の本事業全体像に対する影響がそれぞれ何であったのか、今後どう役

立てることができるかをどういう軸で評価し将来利用や他の課題への連携可能性を考

えていたのか、何らかの切り口で説明し、統合して公表できているとより良いと考え

る。 

 今後長期的なアウトカム達成と標準化に向けて、「MAB 組合がどう持続され得るのか」

「競争力を作る原資はどこから来るのか」や、「遺伝子治療開発加速化研究事業」に

おいてどう発展されるのか、モチベーションはどうなるのか、についてもう少し記述

があった方がよいと感じた。 

 アウトプット目標の達成において、要素技術間の連携、特に課題 1 と課題 2 の間の連

携については顕著な成果が見られず、課題があるように感じられた。特に、品質評価

関連の要素技術は汎用性が高いと考えられるため、アウトプットの価値を最大化する

視点から、より積極的な取り組みが期待される。 

 治験シーズへの技術実装を加速し、業界内での技術のプレゼンスを構築するために、

実施体制の中に製薬企業との共同研究等をコーディネートする機能があるとよりよい

のではないか。 
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３．評価コメントに対する対処方針・見解 

（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・今後への提言 対処方針・見解 

 中間評価からの目標変更については、

HAT 細胞のリサーチセルバンク化の目標

追加と目標臨床研究数の低減との関連性

がやや分かりにくい。 

HAT 細胞を見出したことから、臨床研究の研究開

発拠点整備に使用する予定だったところを（産業

促進に向けて、より重要な）HAT 細胞のリサー

チセルバンク化に重点分配したため、目標

も下方修正しております。 

 遺伝子治療の承認判断は規制当局が実施

することであるが、承認申請の際の製

造・特性評価及び試験方法を含む構成要

素に関する説明は、ISO、ICH 等の文書

に沿って実施することが議論の効率化の

ために望ましい。 

 前回評価時の指摘事項で「世界市場への

展開や国際標準化も見据えて・・・」と

いう指摘があったにも関わらず、標準化

戦略は非常に不明瞭に感じ、国際標準化

が回避されているように感じた。知財化

戦略にも特色が感じられなかった。 

 海外の競合（大手サプライヤー）による

ワンストップショップ化に対抗するため

の「日本独自の特色・競争力」を獲得す

るための戦略として、企業連合の競争力

の向上と、本事業の知財戦略・標準化戦

略に書かれた内容は合致しないように感

じた。 

 今回の知財化戦略によって、企業連合の競争力

が向上するように理解できなかった。 

 標準化戦略における「デファクトスタンダード

を目指す」はあまりにも曖昧な記載で、日本が

国際競争力を勝ち取る最適な戦略に思えなかっ

た。ISO や ICH との連携の記載も非常に曖昧で

ある。 

 標準化戦略については、ISO や JIS のよ

うな既存のシステムでの採択を目指すの

ではなく、成果を企業に採用してもら

い、各社が薬事当局との議論を通じて最

本事業では、支援対象としている研究開発の内容

が多様で、事業全体としての知財戦略・標準化戦

略を詳細に設定するのが難しく、評価資料では一

般的な内容となっています。また、競争領域の内

容が含まれるため、非公開としていますが、具体

的な戦略等は、各採択事業者が個別に設定してお

り、AMED にて適切に進捗管理および評価を受け

ております。更に、国際標準化に関して、日本は

遺伝子治療の研究開発で世界から遅れを取ってい

ることから、まずは国際標準に準拠した技術とな

るように情報収集を努め、この事業で見出した

HAT 細胞関連技術や品質評価技術など国際的に優

位性を示す事が可能な技術では国際標準化を目指

すように 2024 年度から開始している「遺伝子治

療開発加速化研究事業」では、各採択事業者に促

します。 
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終的にデファクトスタンダードを目指す

方針が示されているが、具体的な方法論

や KPI などの評価指標が明確ではなく、

中間評価時点から引き続き課題として残

っているように感じられた。 

 本事業は知財・標準化戦略検討が主軸で

はないと思うが、米国では 2024 年に

CAR-T とゲノム編集技術のガイダンスが

発出され、In vivo 遺伝子治療でも検討

が進む可能性があるため我が国が標準化

の動きに遅れないよう最新の議論状況の

把握が必要と考える。 

 ベクター産生細胞に関しては、ISO 

23033 に沿った重要品質特性の説明と試

験方法の妥当性確認、近日発行の JIS Q 

2101 に沿った製造プロセスの安定化を

実施して欲しい。特に、この特性評価に

基づき優位性を説明できると好ましい。

また、ベクターに関しても、国際規格案

として近日公開される ISO/DIS 16921-2

に沿った力価及び活性の定量化をお願い

したい。 

発行済み、および開発中の標準の情報を共有頂

き、ありがとうございます。2024 年度から開始

している「遺伝子治療開発加速化研究事業」で

は、これら標準に沿った研究開発となるよう各採

択事業者に促します。 

 本事業で多数行われたはずの「技術優位性やポ

ジショニングの把握情報」に立脚しているのか

が不明瞭に感じた。最新の世界情勢に合致した

戦略であることが明確に理解できるような各種

戦略の説明・表記が必要ではないかと思われ

た。 

AMED の管理のもと、各事業者には最新の世界情

勢に合致した戦略を立案し、研究開発を実施して

頂いております。ただし、その戦略に競争領域の

内容が多いことから、公開することが困難であっ

たため、評価資料中に記載できておりません。今

回のご指摘を踏まえ、どの様な情報公開が可能か

AMED と再協議し、今後の中間・終了時評価での

反映を検討いたします。 

 

（２）目標及び達成状況 

問題点・改善点・今後への提言 対処方針・見解 

 アウトプットの確立数が計画を大幅に上

回った点は評価すべき点である一方、当

初の計画立案の際の検討が十分であった

か検証が望まれる。 

 アウトカム実現のための構成要素は、ア

ウトプット目標として必須であるので、

遺伝子治療の研究開発で世界から遅れを取ってい

る日本で、ここまでの成果が得られた事は、想定

外だったと言えますが、アウトプットの指標や目

標値は、アウトカム実現に向けて、事業立案時に

市場環境等について情報収集したうえで AMED や

業界関係者と議論を重ねて設定したもので、適切
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件数だけの管理が妥当であるか、今後検

討いただきたい。 

であったと考えております。ただし、アウトカム

実現に向けて、アウトプットの指標や目標値の管

理方法が適切だったかは、アウトカム長期目標の

達成状況で判断します。 

 技術確立の判断方法は明確にされていた

のでしょうか？ 例えば、培地開発は

ISO 20399、製造装置は ISO/TS 23565 へ

の適合が検証されていないと実用化にお

けるリスクとなるため、確認いただきた

い。 

研究開発項目が多様なため、技術確立の判断方法

を一律に設定するのは困難でした。そのため、確

立の判断は各採択事業者の自己申告となっていま

すが、それらが AMED にて作成される中間・事後

評価報告書（非公開）から、齟齬が無い事を確認

しております。また、培地開発、製造装置に関し

まして、AMED の管理のもと、適切な戦略で研究

が実施されております。 

 人材の育成、日本の不足する経験と知識

の急速な底上げのために、この事業の技

術、知識経験の日本の業界や学界へのよ

り詳細な公開を単会ではなく、論文も網

羅してテキストやまとまった講習会とし

て手厚く行っていただけると事業価値が

大きく高まるものと考える。 

 標準化戦略と関連し（今回はそもそも目

標値として設定されていなかったのかも

しれませんが）、アウトリーチ的内容が

少ないと感じた（標準化戦略が曖昧なた

め）。 

 デファクトスタンダード化を目指すの

に、社会的アピアランスや、海外に対す

る発信（論文のような個別技術ではな

い）が少ない。検索してもほとんど本事

業の成果が一般情報として検索できな

い。この状況でどうしてデファクト化を

達成できるのか疑問に感じた。 

 今後、プレスリリース、海外発信、MAB

組合の HP 発信や動画などの公開などを

積極的に長期的視野で行うことが期待さ

れた。 

 本事業成果の社会実装実現力を理解する

ための情報発信、海外の例になぞらえれ

ばホワイトペーパーの発行、などが求め

られるように感じた。 

AMED が主催の成果報告会などは行いましたが、

MAB 組合の成果が全く見えないとのご意見は、

MAB 組合に参画しない企業からも頂いておりま

す。ご指摘の通り、情報を必要としている方々に

情報が届いていない現状は、国の事業として大き

な問題と考えております。論文や特許以外の発信

手段として、頂いた案（定期的は講演会の開催、

ホワイトペーパーの発行、プレスリリー

ス、海外発信、MAB 組合の HP 発信や動画

などの公開など）を参考にして、2024 年度か

ら開始している「遺伝子治療開発加速化研究事

業」では、MAB 組合に情報発信を促します。 
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 製薬企業との連携や、実際の日本国内へ

の供給などの実現体制はどこまで進んだ

のか、が見えにくいと感じた。 

 一般的な AAV の製造コスト構造は、製造

費が 70％、原材料費が 30％を占めてお

り、抗体医薬品のようにプロセス改善に

よる上流・下流工程の期間短縮が期待し

づらいことを踏まえると、生産性向上の

ための高機能宿主細胞の開発やトランス

フェクション技術等への注力が重要と考

えられる。 

ご指摘頂いた生産性向上のための高機能宿主

細胞の開発やトランスフェクション技術等

の技術開発・製造応用は非常に重要な事と

認識しております。2024 年度から開始してい

る「遺伝子治療開発加速化研究事業」では、HAT

細胞を基本として生産性向上に繋がる技術開

発・製造応用に注力しております。 

 本領域は臨床 POC 取得シーズで使用され

た技術であることが大きな優位性に繋が

るため、開発技術を実装したシーズの治

験の加速を支援することも引き続き必要

と考える。 

ご指摘頂いた通り、研究開発した製造技術は、ま

ずは臨床 POC 取得シーズに使用される事が重要と

認識しております。2024 年度から開始している

「遺伝子治療開発加速化研究事業」では、技術開

発をする事業者と臨床研究を行う事業者がコンソ

ーシアムを組んで研究開発課題に取り組んで頂

き、臨床 POC 取得を目標として頂いております。 

 残留タンパク質を大幅に低減させる精製

技術がマウスに有効であることは評価に

値するが、ヒトに投与する際の上限の設

定・検証をどう考えるかが今後の課題と

思われる。 

2024 年度から開始している「遺伝子治療開発加

速化研究事業」では、指摘頂いた点を課題の一つ

として検討頂く予定になっております。 

 

（３）マネジメント 

問題点・改善点・今後への提言 対処方針・見解 

 アウトプットとして 58 件の技術確立を

達成しているが、研究開発項目（表 4～

9）として計 50 件しか挙げられておらず

不整合がある。検討した技術ごとに課題

バラシを行い、それぞれの課題ごとに実

施事項とスケジュールを具体化したガン

トチャートを作成して、進捗管理を行う

と良かった。 

一つの研究開発項目から複数の技術が見出されて

おりますが、ご指摘の通り紐付けはされておりま

せん。ご指摘頂いた情報粒度のガントチャートも

存在し、そちらで AMED は進捗管理をしているの

ですが、競争領域の検討内容が多く記載されてい

ることから、公開することが困難であったため、

評価資料中の予実表は、AMED と協議し、終了時

評価にて公開することを重視したものとなってお

ります。今回のご指摘を踏まえ、どの様な情報公

開が可能か AMED と再協議し、今後の中間・終了

時評価での反映を検討いたします。 

 今後長期的なアウトカム達成と標準化に

向けて、「MAB 組合がどう持続され得る

MAB 組合は「遺伝子治療開発加速化研究事

業」でも採択事業者となっておりますが、
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のか」「競争力を作る原資はどこから来

るのか」や、「遺伝子治療開発加速化研

究事業」においてどう発展されるのか、

モチベーションはどうなるのか、につい

てもう少し記述があった方がよいと感じ

た。 

ご指摘頂いた内容は十分に議論されておらず、大

きな課題と考えております。今後、AMED と連携

しながら、MAB 組合と議論し、「遺伝子治療開

発加速化研究事業」の中間評価までにご指

摘頂いた項目について検討いたします。 

 治験シーズへの技術実装を加速し、業界

内での技術のプレゼンスを構築するため

に、実施体制の中に製薬企業との共同研

究等をコーディネートする機能があると

よりよいのではないか。 

ご指摘頂いたことは、技術実装の加速化に重要な

点と考えております。まずは AMED 内にて、その

ような機能を構築できないか検討いたします。 

 例えば、複数の技術開発を行った精製技

術の開発においては、方法を絞り込み、

最終選択などのマイルストーンを設けて

プロジェクト管理を行っていたか、検証

いただきたい。 

精製技術に関しては、製品ごとの特性に対応する

ため、複数の技術が必要と考えているため、本事

業で方法を絞り込むなどのプロジェクト管理方法

は取っておりません。2024 年度から開始してい

る「遺伝子治療開発加速化研究事業」では、ご指

摘頂いた観点で研究開発を注視し、管理が必要に

なった際は、PSPO の判断のもと、適切に対応致

します。 
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第２章 評価ワーキンググループの所見と 

その対処方針 
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終了時評価（2024 年度） 

所見 対処方針 

※ 評価ＷＧの指摘を記載する。 ※ 個々の指摘に対して対処方針を記載する。 

  

  

 

中間評価（2022 年度） 

 

事前評価（2018 年度） 

所見 対処方針 

 アウトプット目標とアウトカム目標に向けて

順調に進捗しており、目標達成に向けて頑張

っていただきたい。また、成果を後継事業に

も活かしていただきたい。  

引き続き目標達成に向けて事業を進めていく。

また、１期事業で開発した成果についても後継

事業に引き継いでいけるよう検討していく。  

所見 対処方針 

＜研究開発の実施・マネジメント体制等の妥当

性＞ 

 予算の戦略的な有効活用を含め、全体のマネ

ジメントに留意をすること。 

 

 

遺伝子治療薬の製造に熟知している指揮官を確

保することでマネジメント体制を強化し、出口

に向けて着実にプロジェクトを進めていく予定

です。また、事業を進める中で生じる課題を研

究実施者等と整理し、プライオリティの高い課

題から取り組むことにより予算の戦略的な有効

活用にも努めてまいります。 

＜研究開発内容及び事業アウトプットの妥当性

＞ 

 関係省庁、PMDA との連携を確実に実施し、

将来の戦略につながるように推進すること。

人材育成も大きな目標の一つとして実施する

こと。 

 

 

遺伝子治療薬を上市するためには、規制当局で

ある厚労省、 PMDA との連携は必須であり、事

業途中においても必要に応じて助言等をいただ

く機会を設ける予定です。また文科省事業で開

発した新たなシーズを産業化の観点から本事業

で引き続き開発するためにも、これら関係者が

密に意見交換を行い、研究開発の方向性を検討

する委員会を設置して、シームレスな連携を目
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所見 対処方針 

指して実施してまいります。産業人材育成のた

めの専門家向けの教材の作成を進めるととも

に、集中研究等の施設を活用して実務人材の育

成にも努めてまいります。 



 

１８ 
 

 

第３章 評価対象事業に係る資料 

 



遺伝⼦治療製造技術開発
【上位事業︓再⽣医療・遺伝⼦治療の産業化

に向けた基盤技術開発事業】
（終了時評価）

評価⽤資料

2024年11⽉22⽇
商務・サービスグループ ⽣物化学産業課

1

遺伝⼦治療製造技術開発
【上位事業：再⽣医療・遺伝⼦治療の産業化に向けた基盤技術開発事業】事業名

2018年度〜 2023年度

評価時期：事前（2017年度）、中間（2022年度）、終了時（2024年度）
事業期間

総額2023年度2022年度2021年度2020年度2019年度2018年度予算額

77.2億円12.8億円13.1億円13.0億円12.6億円12.6億円13.0億円（予算）

134.4億円14.7億円17.7億円25.9億円14.5億円48.6億円13.0億円（実績）

METI（補助⾦） → AMED（委託） → ⼤学、⺠間企業など実施体制
再⽣医療・遺伝⼦治療は、従来の医療技術では治療不可能だった疾患の改善が可能であり、こうした⾰新的な医療技術が今後連続的に実⽤

化され、産業として拡⼤し経済発展に貢献すると同時に、難病の根本的治療により医療費増加も抑制することで、経済の成⻑と健全な医療の
２つを両⽴する社会の実現が期待されることから、政府の定める「新しい資本主義のグランドデザイン及び実⾏計画（2024年6⽉21⽇閣議
決定）」には「ゲノム創薬を始めとする次世代創薬、iPS細胞等の再⽣医療・創薬、細胞医療、遺伝⼦治療の取組を推進」と定められており、
これらモダリティに関する製造基盤技術の開発を実施することとしている。

細胞・遺伝⼦治療の市場は年成⻑率約50%で急成⻑しており、2028年には7兆円超に到達する⾒込みとなっていることから、欧⽶でも遺
伝⼦治療の研究開発が進んでおり、数多くの開発品、上市品を⽣み出している。現在、⽇本でもウイルスベクターを⽤いたin vivo遺伝⼦治
療の研究開発が活発に⾏われており、今後の実⽤化がさらに加速していくと考えられている。⼀⽅で、遺伝⼦治療で⽤いられるウイルスベク
ターにつき、現状は海外産に依存しているが、価格が⾮常に⾼いため遺伝⼦治療薬は数千万〜数億円と⾼額化しているほか、品質にも懸念が
あり、薬害事象も発⽣している。これらの課題が遺伝⼦治療の産業化で障壁となり、多くの患者さんに治療を届けるのは不⼗分な状況となっ
ていることが社会課題である。

本事業では、遺伝⼦・細胞治療の実⽤化のためのベクター製造技術の開発のため、わが国に点在する多様な要素技術を可及的速やかに結集
させ、わが国の⾼度な技術⼒とネットワーク⼒を⽣かして、先端的な遺伝⼦・細胞治療のために必要な⾼度な製造技術、安全性向上技術等の
研究開発を加速化し、医療現場に⾰新的な治療法を提供することを⽬指す。なお、本事業は産構審の政策評価︓政策テーマ４③⽬標①新規
サービスの創出・拡⼤（ヘルスケア・医療・福祉/バイオ）と関連している。

事業⽬的

事業基本情報



2事業の概要（社会課題と将来像）

ドナーからの採取

病院・仲介機
関

CDMO
等

供
給

再⽣医療・遺伝⼦治療は、従来の医療技術では治療不可能だった疾患の改善が可能である（図1、2）。こうした⾰新的な医療
技術が今後連続的に実⽤化され、産業として拡⼤し経済発展に貢献すると同時に、難病の根本的治療により医療費増加も抑制す
ることで、経済の成⻑と健全な医療の２つを両⽴する社会の実現が期待されることから、政府の定める「新しい資本主義のグラ
ンドデザイン及び実⾏計画（2024年6⽉21⽇閣議決定）」には「ゲノム創薬を始めとする次世代創薬、iPS細胞等の再⽣医療・
創薬、細胞医療、遺伝⼦治療の取組を推進」と定められており、これらモダリティに関する製造基盤技術の開発を実施すること
としている。

品質が安定しない、製造費が⾼額といった課題が遺伝⼦治療の産業化で障壁となり、多くの患者さんに治療を届けるのは不⼗
分な状況となっていることが社会課題である。

本事業で「再⽣医療・遺伝⼦治療の製造基盤強化」に寄与し、産業化に向けたこれら課題を解決することで達成される「健康
⻑寿社会の実現」及び「産業競争⼒の向上」の実現が、⽬指すべき将来像である。

ノバルティス ファーマの 「キムリア」による⽩⾎病治療J-TECの 「ジャック」による外傷性軟
⾻⽋損症及び離断性⾻軟⾻炎治療

ノバルティス ファーマの 「ゾルゲンスマ」による筋萎縮症治療

＜図1 ⼀般的な再⽣医療・遺伝⼦治療のプロセス＞

＜図2 代表的な治療例＞

3事業の概要（本事業の意義（社会的価値・経済的価値））

（出典）令和4年度内外⼀体の経済成⻑戦略構築にかかる国際経済調査事業 バイオ医薬品・再⽣医療等製品の技術開発及びバリューチェーンに関する動向調査
アーサー・ディ・リトル・ジャパン株式会社

遺伝⼦治療は年率約50％の⾼い成⻑が⾒込まれており、開発品数も増える中で今後更なる市場拡⼤が⾒込まれている。ま
た、根本治療が可能であることから他モダリティに対して強い競争優位性があるため、世界中で開発が進められている。しか
し、遺伝⼦治療で必要となるウイルスベクター(遺伝⼦の運び屋)を⼤量に⽣産する技術が⽇本では確⽴されておらず、必要な
原料・技術を海外に頼らざるを得ない状況である。また、海外においても、⽣産効率の低さによる製造コストの⾼さや、⼤量
および安定した品質の製造が困難なことから安全性に関する懸念は解決されていない。よって、製造上の技術課題が解決でき
れば、急速に拡⼤する遺伝⼦治療市場を獲得できる可能性が⾼い。

そこで、本事業では、国際競争⼒のある⾼品質で安全性の⾼い遺伝⼦治療⽤ウイルスベクターの製造・評価技術等を開発し、品質が
安定しない、製造費が⾼額といった産業化の課題を解決することで、遺伝⼦治療の開発が推進され、多くの患者さんに遺伝⼦
治療を届けることを⽬的とする。

＜表1 モダリティ別将来市場予測 ＞



4

評価委員PO/PS

知財委員会PL・事務局

課題１：治療用ベクターの新
規大量製造技術の開発

課題２:ベクター製造・非臨床・
First in Human(FIH)試験等の

研究開発拠点整備

大阪大学

国衛研

ＭＡＢ
（次世代バイオ医薬品
製造技術研究組合）

草津集中研 共同研究利⽤施設
（⼤量製造技術開発拠点（オープン＆クローズドラボ））

東京⼤学（岡⽥）
東京⼤学（藤堂）

⾃治医科⼤学
信州⼤学

ときわバイオ株式会社
組合分室

製薬企業のシーズ
外部との共同利用／

共同研究受入 外部アカデミア

PL:大政建史

課題３：先端的な遺伝子・細胞
治療技術の開発

京都府⽴医科⼤学
愛知県がんセンター

九州⼤学
⽇本医科⼤学

国⽴国際医療研究センター
筑波⼤学

事業の概要（研究開発の全体構成）

5（参考）事業での研究開発内容

実施者研究開発項⽬

次世代バイオ医
薬品製造技術研
究組合

遺伝⼦・細胞治療⽤ベクターのプラットフォーム製造技術開発
課題１．遺伝⼦・
細胞治療⽤ベク
ター新規⼤量製造
技術開発

東京⼤学⾼品質遺伝⼦治療ベクター製造法の確⽴に向けた戦略的技術基盤

課題２．遺伝⼦・細
胞先端的技術研究
開発

⾃治医科⼤学AAVベクター遺伝⼦治療／ゲノム編集治療／CAR-T療法に関する研究開発

東京⼤学⽇本発がん治療⽤ウイルス開発の⾰新技術研究拠点

信州⼤学⽇本発の遺伝⼦改変T細胞の実⽤化を促進するための、霊⻑類モデルを⽤いた安全性評価系の
基盤整備

ときわバイオ安全性の⾼い遺伝⼦・細胞治療を実現するステルス型RNAベクター技術の確⽴

京都府⽴医科⼤学RNA⼯学とペプチド⼯学の融合による⽣体内ゲノム編集治療のための技術基盤の開発

課題３．先端的な
遺伝⼦・細胞治療技
術開発（若⼿枠）

愛知県がんセンターエピジェネティクス改変による持続的に疲弊を起こさない抗腫瘍T細胞の開発と養⼦免疫療法への応
⽤

九州⼤学活性調節型CRISPR/Cas9による完全遺伝⼦修復治療法の開発

⽇本医科⼤学⼤腸菌内でのゲノム進化を利⽤したヘルペスウイルスベクターの新規変異体作製
国⽴国際医療研究
センター⾰新的幹細胞培養技術に基づいた造⾎幹細胞遺伝⼦編集の開発研究

筑波⼤学新規⾼核局在性Cas9による⾼効率in vivoゲノム編集法の開発

評価項目３



6（参考）MAB組合の体制 評価項目３

7他事業との関係（他省庁との役割分担）

遺伝⼦治療の推進に向けては、特に以下のような課題が存在する中、⽂部科学省・厚⽣労働省・経済産業省で連携して総合的な⽀援を⾏っている。
①製造・評価に係る技術的課題の解決 【本事業】
②環境整備

・規制・制度環境 【厚労省等】
・臨床環境 【厚労省等】
・事業環境（資⾦調達・収益化） 【経産省補正予算等】

③⾰新的なシーズの充実 【⽂科省等】

産業化の基盤となる研究開発への⽀援

基礎研究 応⽤研究 ⾮臨床 臨床研究・治験 実⽤化

環境整備

実⽤化に向けた臨床試験の加速優れた研究開発シーズを⽣むための
⼤学や研究機関への⽀援

研究開発
／実⽤化
の推進

規制・制度・臨床実施環境の整備・改善

（⽂）再⽣・ 細胞医療・遺伝⼦治療実現加速化プログラム
再⽣・細胞医療・遺伝⼦治療分野の融合研究、次世代iPS細胞の開発や⾰新的なゲ
ノム編集技術開発等の分野横断的な基礎研究、疾患特異的iPS細胞を⽤いた病態
解明・創薬研究、⼈材育成、実⽤化に向けた戦略的伴⾛⽀援等等

（⽂）再⽣・ 細胞医療・遺伝⼦治療実現加速化プログラム
再⽣・細胞医療・遺伝⼦治療分野の融合研究、次世代iPS細胞の開発や⾰新的なゲ
ノム編集技術開発等の分野横断的な基礎研究、疾患特異的iPS細胞を⽤いた病態
解明・創薬研究、⼈材育成、実⽤化に向けた戦略的伴⾛⽀援等等

⽂科省 厚労省
（厚）再⽣医療実⽤化研究事業
iPS細胞や体性幹細胞等を⽤いた臨床研究⽀援等
（厚）再⽣医療実⽤化研究事業
iPS細胞や体性幹細胞等を⽤いた臨床研究⽀援等

（厚）難治性疾患実⽤化研究事業（厚）難治性疾患実⽤化研究事業
（厚）⾰新的がん医療実⽤化研究事業（厚）⾰新的がん医療実⽤化研究事業

（厚）再⽣医療実⽤化基盤整備促進事業
再⽣医療実⽤化のための技術的⽀援、⼈材教育、データベースの利活⽤、臨
床研究マッチング、戦略的助⾔ 等

（厚）再⽣医療実⽤化基盤整備促進事業
再⽣医療実⽤化のための技術的⽀援、⼈材教育、データベースの利活⽤、臨
床研究マッチング、戦略的助⾔ 等

（厚）薬機法
「条件付承認」の導⼊による、再⽣医療等
製品の迅速な実⽤化

（厚）薬機法
「条件付承認」の導⼊による、再⽣医療等
製品の迅速な実⽤化

（厚）再⽣医療等安全確保法
⾃由診療・臨床試験の基準制定による、安全
な再⽣医療の迅速な提供

（厚）再⽣医療等安全確保法
⾃由診療・臨床試験の基準制定による、安全
な再⽣医療の迅速な提供

産業化

経産省
（経）再⽣医療・遺伝⼦治療の産業化に向けた基盤技術開発事業（経）再⽣医療・遺伝⼦治療の産業化に向けた基盤技術開発事業

（経）創薬ベンチャーエコシステム強化事業（令和4年度補正）（経）創薬ベンチャーエコシステム強化事業（令和4年度補正）

厚労省
（経）再⽣・細胞医療・遺伝⼦治療の社会実装に向けた環境整備（令和4年度補正）（経）再⽣・細胞医療・遺伝⼦治療の社会実装に向けた環境整備（令和4年度補正）

遺伝⼦治療製造技術開発遺伝⼦治療製造技術開発
再⽣医療⽤原料細胞安定
供給研究開発
再⽣医療⽤原料細胞安定
供給研究開発

産業化促進事業産業化促進事業

ヒト細胞加⼯製品製造基盤
技術開発
ヒト細胞加⼯製品製造基盤
技術開発

原料細胞を提供可能

製造法開発時に有⽤
なQbDの概念を共有

各要素技術を⽤いた新しい
再⽣医療など製品の創出

⾼度創薬⽀援ツール
基盤技術開発
⾼度創薬⽀援ツール
基盤技術開発

薬効・毒性試験などの
動物試験代替⽅の可能
性を提供

遺伝⼦治療開発加速化研究事業遺伝⼦治療開発加速化研究事業
成果の価値最⼤化

2018年度〜2023年度2018年度〜2023年度 2024年度〜2029年度2024年度〜2029年度

＜図3 他事業との関係図 ＞



8他事業との関係（海外の競合技術）
• 欧⽶の⼤⼿サプライヤーはM&Aによりワンストップショップによる強⼤な参⼊障壁を構築している（図4）。

ThermoFisherやDanaherは分析装置や顕微鏡等の技術を含むライフサイエンス分野の企業を次々買収し、15年以上を
かけて巨⼤化。

• ⽇本はM＆Aに⻑けておらず、同様の戦略は困難。国内サプライヤーが互⾓に戦うには企業連合の競争⼒を向上させる必
要があるため、本事業では企業やアカデミアがコンソを組むことを公募条件とした。結果、次世代バイオ医薬品製造技術
研究組合（以下、MAB組合）が採択され、効率的な研究開発が⾏われた。

（出典）令和4年度内外⼀体の経済成⻑戦略構築にかかる国際経済調査事業 バイオ医薬品・再⽣医療等製品の技術開発及びバリューチェーンに関する動向調査
アーサー・ディ・リトル・ジャパン株式会社

＜図4 AAV製造周辺産業の事業ポートフォリオ ＞

【対処⽅針】
1. 最終年度となる2023年度には、有望な要素技術を抽出し活⽤した製造プロセスにおいて50LでのAAV製造実証を⾏い、そ

の結果を踏まえて更なる技術向上を図る。
2. 最終年度となる2023年度には、課題１の拠点で製造・品質評価を⾏ったウイルスベクターについて、課題２の研究者がin

vivoで有効性・安全性の評価を⾏うほか、課題１で開発した要素技術を⽤いた課題２での創薬開発推進をさらに推進する
など、連携を更に強化する。また、MAB組合での共同研究の積極的な受⼊れや、会員の⼀般社団法⼈バイオロジクス研究
・トレーニングセンター（以下、BCRET）による遺伝⼦治療、細胞治療製品の開発・製造等での⼈材育成（実習講習）の
実施により、事業外のベンチャー等による創薬開発⽀援も強化し、遺伝⼦治療の産業化を加速化する。

3. 現在検討している後継事業の実施に当たっては、定期的に委託調査を⾏うことで国内外の開発動向を適切に把握し、事業
の⽅向性やアウトカムを随時⾒直していく。

4. 引き続き⽬標達成に向けて事業を進めていく。また、１期事業で開発した成果についても後継事業に引き継いでいけるよ
う検討していく。

9前回評価時の指摘事項と対処⽅針
前回評価時（2022年度）の問題点・改善すべき点

（評価検討会）
1. 開発した要素技術のうち、これまでの製造プロセスを凌駕するようなプロセスにつながるものを選択し、その技術

を⽤いた⼀気通貫の製造プロセスを仕上げることを期待する。
2. 遺伝⼦治療の領域の研究開発は世界中で⾮常に活発に⾏われている中、成果創出に向けてさらに事業を加速化すべ

き。事業アウトカムである臨床研究の推進に向けて、課題１と課題２の拠点との連携を強化し、治験実施体制（⼈
材、設備）の構築を進めるほか、本事業がベンチャー等による実⽤化の⽀援を担うハブとして展開していくことを
期待する。

3. 既に⽬標を達成していることは評価できるが、今後、国際的な競争環境やその中での本課題の技術的優位性やポジ
ショニングを随時把握し、世界市場への展開や国際標準化も⾒据えて⾒直していくことが望ましい。また、局所投
与での臨床研究のみならず、今後⼤量製造技術が必要となる全⾝投与の件数も評価することが望ましい。

（評価WG）
4. アウトプット⽬標とアウトカム⽬標に向けて順調に進捗しており、⽬標達成に向けて頑張っていただきたい。また、

成果を後継事業にも活かしていただきたい。



10前回評価時の指摘事項への対処状況

【対処状況】
⼤量製造に関連する要素技術や評価法開発を、50Lスケールで実証検討し、製造の実現性を確認した（スライド P15 1から9段落⽬、

P17 7から9段落⽬、P18 3から7段落⽬、10から15段落⽬、P19 1から11段落⽬に該当）。（対処⽅針1）
MAB組合内での共同研究の受⼊れ︓36件（スライド P17:7段落⽬からP19 12段落⽬までに該当）、BCRETでの⼈材育成︓実習

講習21回、参加者163名（対処⽅針2）
課題1、2ともに国際的に競争⼒のある要素技術が⾒出され、課題連携のタスクをその技術の基盤確⽴に費やしたため（スライ

ド P15 1段落⽬からP19 11段落⽬までに該当）、2023年度に課題間で連携した取り組みを実施しなかった。本事業の成果の価値を
最⼤化させるため、2024年度から実施する「遺伝⼦治療開発加速化研究事業」では、事業開始当初から課題間の連携を事業者に促す
と共に委託調査などで開発動向などの情報収集を図る。（対処⽅針2、3、4）

評価項⽬１． 意義・アウトカム(社会実装)達成までの道筋



12中間評価時の事業概要と評価概要
※本事業は、中間評価時からアウトプット⽬標、アウトカム⽬標を整理、変更したため中間評価時のアウトプット⽬標、アウト

カム⽬標が現在のものと異なっている。
※中間評価時、アウトカム⽬標を⼀つ設定するフォーマットだったので、現⾏のフォーマットに沿うように短期⽬標、⻑期⽬標

を設定した。
※中間評価時、アウトカム⽬標を「本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数 5件」としていたが、事業の中で

国際的に競争⼒のあるウイルスベクター産⽣細胞（HAT細胞）を⾒出すという特筆すべき成果が得られた。そこで、このウイ
ルスベクター産⽣細胞の特性解析とマスターセルバンク化の前段階として必須なリサーチセルバンク化の検討に注⼒すること
に事業の⽅向性を変更した。事業期間内でのリサーチセルバンク化は⾮現実的だったので、事業終了後のアウトカム短期⽬標
として「本事業で開発したウイルスベクター産⽣細胞をリサーチセルバンク化した件数 1件」を追加した。新規に⽬標を追加した代わ
りに中間評価でアウトカム⽬標としていた臨床研究数を減らし、 「本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数
3件」とした。そして、アウトカム⻑期⽬標の時期にはHAT細胞のマスターセルバンク化が期待できることから、その⽬標を
「本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数 6件（蓄積）」とした。

※中間評価時、アウトプット⽬標を中間⽬標のみ記載するフォーマットだったので、現⾏のフォーマットに沿うように最終⽬標
を追加した。

＜中間評価当時のアウトカム指標・⽬標＞
本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数 5件

＜中間評価当時のアウトプット指標・⽬標＞
中間⽬標︓ベクター製造に係る各要素技術の確⽴、及び各要素技術を組み合わせた製造システムの確⽴数 12件

【中間評価当時の問題点・改善すべき点】
既に⽬標を達成していることは評価できるが、今後、国際的な競争環境やその中での本課題の技術的優位性やポジショニン

グを随時把握し、世界市場への展開や国際標準化も⾒据えて⾒直していくことが望ましい。
【中間評価当時の対処⽅針】

委託調査を⾏うことで国内外の開発動向を適切に把握し、事業の⽅向性やアウトカムを随時⾒直していく。

評価項目２

13１ー２．アウトカム達成までの道筋（ロードマップ） 評価項目１

製造プロセス開発
や製造の実績が
ない創薬シーズを
⽤いて⾃動化プ
ラットフォームの汎
⽤性を実証

アウトカム⽬標
短期︓本事業で開発したウイルス産⽣細胞をリサーチセルバンク化した件数・・・１件

︓本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数・・・３件
⻑期︓本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数・・・6件（累積）

2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 2029
（年度）

事業終了事業開始

本
事
業
द
開
発
ख
ञ
技
術
॑
活
⽤
ख
ञ
遺
伝
⼦
治
療
भ

臨
床
研
究
件
数
㋅
３
件

アウトカム
短期⽬標

アウトカム
⻑期⽬標

本
事
業
द
開
発
ख
ञ
技
術
॑
活
⽤
ख
ञ
遺
伝
⼦
治
療
भ

臨
床
研
究
件
数
㋅
6
件
︵
累
積
︶

ঋ
ॡ
ॱ
␗
製
造
प
係
ॊ
各
要
素
技
術
भ
確
⽴
︑

及
ल
各
要
素
技
術
॑
組
ा
合
ॎ
च
ञ
製
造
३
५

ॸ
঒
भ
確
⽴
数
㋅
55
件

（ｱｸﾃｨﾋﾞﾃｨ）

• ヒト細胞⼊⼿ルート確⽴
• 新規ヒト細胞株樹⽴
• ヒト細胞培地開発
• AAV製造プラットフォーム構築
• 分析プラットフォーム構築
• プロセス、品質データ蓄積
• 糖鎖解析

（ｱｳﾄﾌﾟｯﾄ）

（波及効果）

○⽇本発の⾰新的新
薬による市場の創出

○医療関連産業の
振興

○研究開発費、製造
費の削減による遺伝
⼦治療製品開発の活
性化
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＜図5 本事業のロードマップ ＞



14１ー２．知的財産・標準化戦略 評価項目１

【知的財産戦略】
プロジェクト全体の知的財産マネジメント管理に関しては、次世代バイオ医薬品製造技術研究組合が事務局となって次世代バ

イオ医薬品製造技術研究組合知的財産権取扱規約を設け、
①複数の研究開発課題で協⼒して成果が出た場合には、知的財産権の持分は原則として発明等への貢献度に応じて定めるも
のとすること
②研究開発成果の取扱い・運⽤等に関して必要な事項について協議・決定するため、プロジェクトリーダー、分科会⻑、統括を含
むサブプロジェクトリーダー、研究開発事業企画室⻑、抗体製造技術開発事業部⻑、遺伝⼦・細胞治療薬製造技術開発事業
部⻑、事務局⻑、知的財産部⻑、知財コーディネータ及びプロジェクトリーダーが指名する委員の全部⼜は⼀部で構成する知財
管理委員会を設置すること
③発明等を創製した際の事務局への届け出や特許出願、第三者への実施許諾に係る⼿続き
などを定め、適切な管理に努める。

【標準化戦略】
遺伝⼦治療分野の技術開発においては安全性評価が極めて重要でありつつも、それに関する規制当局の考え⽅は必ずしも確

定していない。 ISO/TC 276(バイオテクノロジー)では、遺伝⼦治療の特性評価に関する規格化が進められている。その⼀⽅で、
レギュラトリーサイエンスの観点から技術開発を進め、規制当局においてそれを議論するという規制対応のプロセスが先⾏しているこ
とから、現段階では活発な規格化というより、ISOやJISを⽬指した標準化戦略を取るのではなく、規制当局との対話をはじめとす
る規制受容に向けた取組を重視する動きが根強い。対話の中で形成されたコンセンサスや、事業で明らかとなった知⾒に関しては
積極的に⽂書化して公開し、利活⽤を促すことで、デファクトスタンダードを得ることを⽬指す。⽶国においても、2022年度末に再
⽣医療業界団体であるAlliance for Regenerative Medicine（ARM）がFDAと連携の上で⾃主的に遺伝⼦治療の製造
・評価に関するスタンダードとして⽂書を発表するなど、類似の戦略が取られている。
規制の⾊が強い業界である⼀⽅、規制で議論される有効性・安全性の要求事項を満たす、製造⽅法・試験⽅法・評価⽅法

などの規格との紐づけは有⽤で、本分野での標準化への取り組みは重要と⾔える。欧⽶中諸国が主導しISOやICHガイドラインに
紐付けた議論が開始しそうな兆候など、標準化に係る動向の変化について不断に捕捉することも必要であり、事業実施者内や評
価委員、PSPO等としてグローバルファーマの関係者に参画いただき、情報収集に努め、必要に応じて、標準化動向に関する委託
調査を⾏うことも検討する。

評価項⽬２． ⽬標及び達成状況



費⽤対効果

本事業に要した国費総額は、約134.4億円であった。
in vivo遺伝⼦治療は、2001年の抗体医薬と同じ導⼊期にあり、20年程度で10兆円市場に成⻑することが期待される魅⼒的な投資対

象である。市場成⻑率は約50％であり、本事業で重点投資をしたことで、将来、⼤きな市場を獲得できる可能性が⾼い。

16２ー１．アウトカム⽬標及び達成⾒込み 評価項目２

達成⾒込みアウトカム⽬標アウトカム指標
追加の調整費の効果もあり、品質試験など必要となる
情報は取得済みである事から、⼗分に達成できる⾒
込み。

1件本事業で開発したウイルス産⽣細胞をリサーチセルバンク
化した件数

短期⽬標
2024年度 達成済み。

（信州⼤学で⾒出されたPiggyBac法のex vivo遺
伝⼦治療で3件）

3件本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研
究件数

マスターセルバンク構築後のHAT細胞や信州⼤学で
実施されたPiggyBac法のex vivo遺伝⼦治療が普
及される事で、⼗分に達成できる⾒込み。

6件（累積）本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研
究件数

⻑期⽬標
2029年度

（設定理由・根拠）
遺伝⼦治療に必要なウイルスベクターについて、国内の⽣産技術が未成熟なため、⾼いライセンス料を⽀払い海外製に依存している事が、

⾼額な製造コストの⼀因となっており、障壁となっている。
本事業で国⽴成育医療センターとちとせ研究所の協⼒の下、次世代バイオ医薬品製造技術研究組合（MAB組合）の川崎集中研で、

既存の海外製細胞株（HEK293）と同等以上の性能を⽰し、上記の課題を解決できる国産の新規ウイルスベクター⽣産⽤細胞候補株
（HAT細胞）を樹⽴した。そこで、このHAT細胞を速やかに広く利⽤して貰うため、リサーチセルバンク化に注⼒することに⽅針転換し、短期ア
ウトカム⽬標を「本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数 3件」、「本事業で開発したウイルス産⽣細胞をリサーチ
セルバンク化した件数 1件」とした。そして、アウトカム⻑期⽬標を「本事業で開発した技術を活⽤した遺伝⼦治療の臨床研究件数 6
件（累積）」とした。

（計測⽅法）
事業者からのヒアリングにより⾏う。

17２ー２－１．アウトプット⽬標及び達成状況 評価項目２

達成状況アウトプット⽬標アウトプット指標

49件（達成）12件
ベクター製造に係る各要素技術の確⽴、及び各要素技術を組
み合わせた製造システムの確⽴数

中間⽬標
2022年度

58件（達成）
（累積）

（内訳は次⾴以降に記載）
55件

（累積）
最終⽬標
2023年度

（⽬標の設定理由・根拠）
本事業の⽬的は、国際競争⼒のある⾼品質で安全性の⾼い遺伝⼦治療⽤ウイルスベクターの製造・評価技術等を開発し、品質が安定しない、製造費

が⾼額といった産業化の課題を解決することで、遺伝⼦治療の開発が推進され、多くの患者さんに遺伝⼦治療を届けることである。この⽬的
を達成するため、アウトプット指標を「ベクター製造に係る各要素技術の確⽴、及び各要素技術を組み合わせた製造システムの確⽴数」とし、短期⽬
標として12件を設定した（課題1のMAB組合の3つの分科会で各2件、国衛研で1件、課題2の5つの研究機関で各1件を想定した）。この値は、
本格的に研究開発がなされる2019年度から毎年度3件程度にあたることから、事業終了時の2023年度には15件を⻑期⽬標として設定してい
た。しかし、中間評価時点で49件の要素技術を確⽴し、⽬標を⼤きく達成したので、最終⽬標を15件から55件に上⽅修正した。

（達成状況）
中間評価時点で49件の要素技術を確⽴し、⽬標を⼤きく達成したので、最終⽬標を15件から55件に上⽅修正したが、さらに多くのの要素技

術が⾒出され、計58件の要素技術を確⽴し、⽬標達成となった（内訳は次⾴以降に記載）。

（計測⽅法）
事業者からのヒアリングにより⾏う。



18【参考】 アウトプットの内訳①
評価項目２

⽤途開発技術開発者（所属）

製品評価に関連する技術の確⽴従来法を利⽤した分析拠点整備・試験⽅法の確⽴内⼭ 進（⼤阪⼤学)

製品評価に関連する技術の確⽴ウイルス粒⼦の純度検定内⼭ 進（⼤阪⼤学)

製品評価に関連する技術の確⽴標準的対照⽤ウイルスベクターを⽤いた最先端評価・解析技術の
確⽴内⼭ 進（⼤阪⼤学)

製品評価に関連する技術の確⽴新検定基準の設定内⼭ 進（⼤阪⼤学)

製品評価に関連する技術の確⽴AAVウイルスベクター核酸の構造決定と定量内⽥和久(神⼾⼤学)

製品評価に関連する技術の確⽴AAVウイルスベクター以外の混⼊核酸の定量内⽥和久(神⼾⼤学)

製品評価に関連する技術の確⽴ウイルスベクター品質管理に資する核酸標準試料・粒⼦標準試料
の開発野⽥尚宏（産業技術総合研究所 ）

製品評価に関連する技術の確⽴翻訳後修飾を受けたAAV-FIXの⽣物活性評価⼤森 司（⾃治医科⼤学）

規制科学による評価の実施ウイルスベクターの品質・安全性確保のための規制科学による評価⼭本 武範（国⽴医薬品⾷品衛⽣研究所）

⼤量⽣産技術の確⽴遺伝⼦治療⽤ステルス型RNAベクター（SRV）の開発と⼤量⽣
産技術の確⽴中⻄ 真⼈（ときわバイオ株式会社）

新規遺伝⼦治療の開発ライソゾーム病（ムコ多糖症など）の遺伝⼦治療の開発中⻄ 真⼈（ときわバイオ株式会社）

新規遺伝⼦治療の開発造⾎系細胞をターゲットとした遺伝性疾患に対する新規遺伝⼦治
療法の確⽴中⻄ 真⼈（ときわバイオ株式会社）

新規遺伝⼦治療の開発フェニルケトン尿症に対する遺伝⼦治療法の開発中⻄ 真⼈（ときわバイオ株式会社）

新規遺伝⼦治療の開発免疫寛容誘導法の開発中⻄ 真⼈（ときわバイオ株式会社）

19【参考】 アウトプットの内訳② 評価項目２

⽤途開発技術開発者（所属）

ベクター作製に関する技術の確⽴⾼産⽣細胞株樹⽴に向けた機能検証岡⽥ 尚⺒
河岡 義裕（東京⼤学医科学研究所）

ベクター作製に関する技術の確⽴ウイルスベクター⾼産⽣培地および⾼純度精製技術の開発岡⽥ 尚⺒
（東京⼤学医科学研究所）

ベクター作製に関する技術の確⽴ベクター⾼感受性細胞の開発と安全性・有効性を向上させる
技術の開発

岡⽥ 尚⺒
河岡 義裕（東京⼤学医科学研究所）

製品評価に関連する技術の確⽴⾼度品質管理技術の開発岡⽥ 尚⺒
（東京⼤学医科学研究所）

新規遺伝⼦治療の開発⾮臨床試験計画の評価と臨床応⽤岡⽥ 尚⺒
（東京⼤学医科学研究所）

新規遺伝⼦治療の開発臨床試験準備と導出マネジメント⻑村 ⽂孝
岡⽥ 尚⺒（東京⼤学医科学研究所）

安全性評価系の基盤整備霊⻑類モデル⾮臨床安全性試験系の確⽴中沢 洋三（信州⼤学）

安全性評価系の基盤整備オープンラボを利⽤した⾮臨床安全性試験の受託中沢 洋三（信州⼤学）

AAVベクター遺伝⼦治療AAVベクターによる遺伝⼦導⼊技術開発村松 慎⼀（⾃治医科⼤学）

AAVベクター遺伝⼦治療AAVGT5の試験製造浅井 克仁（遺伝⼦治療研究所)

AAVベクター遺伝⼦治療AAVベクター投与法開発⼭形 崇倫（⾃治医科⼤学）

AAVベクター遺伝⼦治療AAVベクターによる乳幼児への遺伝⼦導⼊技術開発⼩坂 仁（⾃治医科⼤学）

AAVベクター遺伝⼦治療AAVベクター遺伝⼦治療の基盤研究⽔上 浩明（⾃治医科⼤学）

AAVベクター遺伝⼦治療AAVベクターのカプシドの糖鎖解析とその品質に及ぼす影響の
評価⼘部 匡司（⾃治医科⼤学）

ゲノム編集治療ゲノム編集治療の基盤研究（体外法）花園 豊（⾃治医科⼤学）

ゲノム編集治療ゲノム編集技術（体内法）の安全性評価⼤森 司（⾃治医科⼤学）



20【参考】 アウトプットの内訳③ 評価項目２

⽤途開発技術開発者（所属）

CAR-T療法CAR-T療法における細胞調製の最適化⼤嶺 謙（⾃治医科⼤学）

規制対応治験プロジェクトマネジメント、カルタヘナ対応久⽶ 晃啓（⾃治医科⼤学）

がん治療⽤ウイルス開発がん治療⽤HSV-1の開発藤堂 具紀（東京⼤学医科学研究所）

がん治療⽤ウイルス開発がん治療⽤HSV-1の開発福原 浩（杏林⼤学）

がん治療⽤ウイルス開発がん治療⽤コクサッキーウイルスの開発⾕ 憲三朗（東京⼤学 定量⽣命科学研究所）

がん治療⽤ウイルス開発がん治療⽤ワクシニアウイルスの開発中村 貴史（⿃取⼤学）

⼤量製造に関連する技術の確⽴ベクター⼤量製造技術開発拠点整備
⼤政健史

蝶野 英⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴⼤量製造に向けた連携評価
⼤政健史

蝶野 英⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴ベクター⼤量製造検証
⼤政健史

蝶野 英⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴ホスト細胞の開発
⼤政健史

蝶野 英⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴ホスト細胞および⾼産⽣技術の開発（１）
⼤政健史

岡⽥ 尚⺒(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴ホスト細胞の新規樹⽴および⾼⽣産性に向けた細胞育種技術
の開発

⼤政健史
堀内 貴之(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ベクター作製に関する技術の確⽴⾼効率なベクター作製技術の開発
⼤政健史

前⽥ 博⽂(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴昆⾍細胞を⽤いたベクター⽣産の基礎技術構築
⼤政健史

⼭地 秀樹(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴ホスト細胞および⾼産⽣技術の開発（２）
⼤政健史

宮川 世志幸(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

21
【参考】 アウトプットの内訳④ 評価項目２

⽤途開発技術開発者（所属）

ホスト細胞に関連する技術の確⽴最適化ウイルスホスト細胞の原料となるヒト組織提供・初期加
⼯体制の構築

⼤政健史
中村 和昭(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

ホスト細胞に関連する技術の確⽴ホスト細胞の新規樹⽴および⾼⽣産性に向けた細胞育種技
術の調査

⼤政健史
堀内 貴之(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴ハイスループットベクター⾼産⽣株単離⽤シングルエマルジョン分
注装置の開発

⼤政健史
藤村 祐(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴⾼規格な遺伝⼦ベクター培養技術の開発⼤政健史
蝶野 英⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴ベクター製造培養装置の開発⼤政健史
⽯川 周太郎(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴ウイルス⽣産⽤の⼤量培養装置の開発⼤政健史
松⽥ 博⾏(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴ヒト由来樹⽴細胞株を⽤いた、細胞ファイバ技術によるウイルス
産⽣法の開発

⼤政健史
池⽥ 和弘(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴少量多品種AAV製造プラットフォーム構築に向けた培養技術
開発

⼤政健史
内⼭ 進(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼤量製造に関連する技術の確⽴少量LV製造および品質分析⼤政健史
内⼭進(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴⾼規格な精製技術の開発⼤政健史
蝶野 英⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴遺伝⼦・細胞治療⽤ベクター精製⽤細胞分離膜およびプロセ
スの開発

⼤政健史
⼩屋松 祐⼀(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴カラム法による精製技術の開発⼤政健史
⼾⽻ 純也(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴ベクター精製⽤イオン交換精製⽤担体の開発⼤政健史
⾼橋 良輔(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴新規アフィニティリガンド担体の開発及びそれを⽤いたウイルスベ
クター精製技術の開発

⼤政健史
前⽥ 博⽂(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴バイオナノ粒⼦のクロマトグラフィー精製プロセスの開発⼤政健史
⼭本 修⼀(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)
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【参考】 アウトプットの内訳⑤ 評価項目２

⽤途開発技術開発者（所属）

精製に関連する技術の確⽴ステルス型RNAベクターのカラムによる精製法の開発
⼤政健史

中⻄ 真⼈(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴AAVベクターの捕捉・精製⽤レクチンリガンドの開発
⼤政健史

堀 貫治(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

精製に関連する技術の確⽴少量多品種AAV製造プラットフォーム構築に向けた精製技術開
発

⼤政健史
福原 彩乃(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴次世代プロセス分析技術の開発
⼤政健史

岡⽥ 尚⺒(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴遺伝⼦・細胞治療⽤ベクター新規⼤量製造技術開発における最
先端分析及び関連技術開発

⼤政健史
内⼭ 進(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴rAAV産⽣細胞中のrAAV⽣産量の定量法の検討及びトランス
フェクションに関する諸問題の検討

⼤政健史
内⽥ 和久(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴ウイルスの品質管理及び残存ウイルスの検出
⼤政健史

⼩野寺 雅史(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴rAAVベクターの純度および凝集体の分析⽅法開発
⼤政健史

福原 彩乃(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴クライオ電⼦顕微鏡による空/不完全/完全粒⼦（F/I/E）⽐決
定

⼤政健史
内⼭ 進(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴
少量多品種AAV製造プラットフォーム構築のための少量品質分

析および
市販AAVとの品質⽐較

⼤政健史
内⼭ 進(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

製品評価に関連する技術の確⽴実⽤的なAAV製剤の糖鎖モニタリング法の開発
⼤政健史

古泉 幸⼦(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

先進医療開発⼩児難治性疾患に対する遺伝⼦・細胞治療の開発研究
⼤政健史

⼩野寺雅史(次世代バイオ医薬品製造技術研究組合)

⼈材育成遺伝⼦・細胞治療分野の実習プログラムの開発及び新拠点の整
備

豊島 聰(⼀般社団法⼈バイオロジクス研究・トレーニングセン
ター（BCRET）)

23２ー２ー２．副次的成果・波及効果 評価項目２

 ⼤学院⽣、ポスドク、企業の若⼿研究員の研究関与が増えており、次世代の遺伝⼦治療研究者の底上げ
が期待される。



24２ー２ー３．特許出願、論⽂発表等

PCT出願国外特許出願国内特許出願発表論⽂数年度

7件1件24件290件459件2018年度〜
2021年度

2件1件5件117件38件
（うち査読21件）2022年度

3件0件11件133件61件
（うち査読45件）2023年度

評価項目２

※詳細はスライド35以降参照
※2024年11⽉集計時点

＜表3 事業中の特許出願 、論⽂発表⼀覧＞

評価項⽬３． マネジメント



26３ー１ー１．実施体制 評価項目３

• 本事業は、健康・医療分野の研究開発⽀援を⼀元的に担うこととなっているAMEDにおいて執⾏する。
①本分野が対象とする疾患領域は、他のモダリティと⼀部競争関係にあり、他のモダリティの技術開発動向を踏まえて技術価値や戦略が変わり
うること、
②遺伝⼦治療を含む健康・医療分野の研究開発は⾮常に専⾨的であり、当該分野のノウハウ・知⾒を持つ機関以外では適切な審査、事業管理、
効果の最⼤化ができないこと、
を踏まえ、AMEDが最適な執⾏機関である。

• 事業実施においては、研究分野に関して優れた学識経験や研究開発の実績等を有し、研究開発課題の評価及び業務運営に関して⾒識を有する専
⾨家をプログラムディレクター（PD）、プログラムスーパーバイザー（PS）、プログラムオフィサー（PO）として配置。PD、PS、POは協⼒
して、連携分野全体の課題を把握し、担当する連携分野の運営や分野間の協⼒の推進等の⾼度な専⾨的調整を⾏うことで、マネジメント体制を
明確とした上で、実施者間での連携、成果のユーザーによる関与など、実⽤化・事業化を⽬指した実施体制や役割分担を実現する。

• なお、AMEDにおいては、これまでの研究開発⽀援での知⾒を踏まえ、研究者による適切な情報開⽰やその所属機関における管理体制整備と
いった研究の健全性・公平性（研究インテグリティ）の確保に係る取組が適切に⾏われている。

AMED 補助⾦ METI

評価・助⾔

専⾨的調整

課題評価委員会

知財委員会PL・事務局

PD

遺伝子治療製造技術開発
PS/PO

＜図6 実施体制＞

27３ー１ー２．個別事業の採択プロセス 評価項目３

【審査フローイメージ】

要件審査
書⾯審査 ⾯接審査

（ヒアリング審査）

応募 契約
研究開発開始

• AMED職員が実施し、
下記内容を確認する。

• 応募における形式的な
要件を満たしているか
どうか。

• 課題評価委員とのCOI
等の確認

• 応募時に提出のあった提
案書類の書⾯審査

• 提案書類に基づく⾯接審査
（ヒアリング審査）

 公募の周知⽅法
⇒ AMEDのホームページやX（旧twitter）での公募上の掲載・周知、公募説明会の開催、各種メールマガジンに

おける配信等により周知。
 対象者

⇒ 対象者はAMEDが規定する研究機関等。
 採択審査体制及びそのフロー

⇒ 下図のような体制及びフローで採択審査を実施。

課題評価委員会

【評価審査体制】
• 複数の外部有識者からなる評価委員による評価
＜評価の観点＞

(A) 事業趣旨等との整合性
(B) 科学的・技術的な意義及び優位性
(C) 計画の妥当性
(D) 実施体制
(E) 所要経費
(F) 事業で定める項⽬及び総合的に勘案すべき項⽬

• 提案課題が、AMEDが規定する利益相反マネジメントの対象となる場合には、
評価委員は評価を⾏わない

審査結果
の決定

＜図7 審査フローイメージ＞



28３ー１ー３．研究データの管理・利活⽤ 評価項目３

• AMEDでは、有望な成果を知的財産権で確実に保護するため、委託先には、委託事業の成果として発明等が⽣み出された場合AMEDに速
やかに報告することを委託契約で義務づけている。報告内容に基づき、AMEDの知財専⾨家が研究成果の知財化を必要に応じて⽀援して
いる。

• また、委託事業の成果の最⼤化を図るために、研究成果の権利化、活⽤状況等についてもAMEDへ報告⼜は調査に協⼒することを義務と
しており、各事業での研究開発成果の状況は毎年適切に把握している。

（出典） AMED委託事業における知的財産の取扱い
https://www.amed.go.jp/chitekizaisan/toriatsukai.html

＜図9 研究データの管理・利活⽤ 概略図＞

29３ー２ー１．研究開発計画と進捗状況（MAB組合） 評価項目３

予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）先端分析実⾏

100%

100%

100%

100%

達成率

100%

100%

100%

100%

100%

100%

100%

FY2022 FY2023

ホスト細胞開発（分科会A）プロデュー
サー細胞開発のための技術開発

FY2021研究開発項⽬

ホスト細胞開発（分科会A）ウイルスベ
クター製造⽤新規国産ホスト細胞開発

FY2018 FY2019 FY2020

臨床応⽤推進（⽇本版PaVe−GTプロ
ジェクト）

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）既存分析法整備

知財戦略、知財調査（分科会D）知財調
査、技術動向調査

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）先端分析法整備

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）品質特性調査・分析

ウイルスベクター製造技術開発（分科
会B）製造技術開発拠点整備

ホスト細胞開発（分科会A）細胞開発拠
点整備

100%

100%

知財戦略、知財調査（分科会D）勉強会 100%

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）分析技術開発拠点整

100%

ウイルスベクター製造技術開発（分科
会B）製造要素技術開発

100%

ウイルスベクター製造技術開発（分科
会B）統合実証

100%

ウイルスベクター製造技術開発（分科
会B）製造プロセス開発

100%

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）分析参照品開発
遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）分析参照品共同測定

遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析技
術開発（分科会C）既存分析実⾏

＜表4 MAB組合 研究開発計画の予実と達成率＞
※達成率︓本事業の⽬標を達成
するために研究開発代表者が各
⾃で設定した各項⽬の⽬標に対し
て、どの程度達成できたかを研究
者⾃⾝で評価頂いた値。
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予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績
予定
実績

FY2022 FY2023FY2021研究開発項⽬

⾼産⽣細胞株樹⽴に向けた機能検証

FY2018 FY2019 FY2020

ウイルスベクター⾼産⽣培地および⾼
純度精製技術の開発
ベクター⾼感受性細胞の開発と安全
性・有効性を向上させる技術の開発

⾼度品質管理技術の開発

⾮臨床試験計画の評価と臨床応⽤

臨床試験準備と導出マネジメント

達成率

60%

90%

80%

90%

90%

100%

＜表5 東京⼤学（岡⽥先⽣）研究開発計画の予実と達成率＞

予定
実績
予定
実績
予定
実績

がん治療⽤ワクシニアウイルスの開発 91%

FY2023 達成率

がん治療⽤HSV-1の開発 100%

がん治療⽤コクサッキーウイルスの開
発

100%

研究開発項⽬ FY2018 FY2019 FY2020 FY2021 FY2022

＜表6 東京⼤学（藤堂先⽣）研究開発計画の予実と達成率＞

３ー２ー１．研究開発計画と進捗状況（東京⼤学） 評価項目３

31３ー２ー１．研究開発計画と進捗状況（⾃治医科⼤学）

AAVベクター遺伝⼦治療の基盤技術開発
予定
実績
予定
実績

 AAV 中和抗体に関する検討
予定
実績
予定
実績
予定
実績

AAVベクター製造法の評価
予定
実績
予定
実績

造⾎幹細胞ゲノム編集基盤技術
予定
実績
予定
実績

ゲノム編集技術(体内法)の安全性
予定
実績
予定
実績
予定
実績

CAR-T療法:細胞調製の最適化
予定
実績
予定
実績
予定
実績

規制対応
予定
実績
予定
実績

FY2022 FY2023

・AAV9ベクターを⽤いた治験の⽀援

FY2021研究開発項⽬

・肝細胞への遺伝⼦導⼊ベクター製造

FY2018 FY2019 FY2020

・安全性評価(マウス)

・臨床検体収集

・中枢神経系への遺伝⼦導⼊技術開発

・中和抗体測定法の改良

・個体レベルでの発現と⼒価

・抗体価の定量的新単位の確⽴

・糖鎖の網羅的解析

達成率

100%

100%

100%

100%

100%

100%

100%

90%

100%

・Sfラブドウイルス除去 100%

・造⾎幹細胞へのゲノム編集ツール送
達

100%

・動物への造⾎幹細胞移植実験 100%

・in vivoにおけるCAR-T機能解析 80%

・CAR-T/TCR-Tシーズの臨床開発⽀援 80%

・安全性評価(⾮ヒト霊⻑類) 100%

・オフターゲット/ゲノムインテグレー
ション

100%

・in vitroにおけるCAR-T機能解析 100%

＜表7 ⾃治医科⼤学 研究開発計画の予実と達成率＞



32３ー２ー１．研究開発計画と進捗状況（信州⼤学、ときわバイオ）

予定
実績
予定
実績
予定
実績

オープンラボの整備 100%

達成率

80%

90%

FY2022 FY2023FY2021研究開発項⽬

霊⻑類CAR-T細胞製造法の確⽴

FY2018 FY2019 FY2020

霊⻑類モデル⾮臨床試験の確⽴

＜表8 信州⼤学 研究開発計画の予実と達成率＞

予定

実績

予定
実績
予定
実績

FY2022 FY2023 達成率

90%

60%

60%

FY2021研究開発項⽬

安全性の⾼い遺伝⼦・細胞治療を実現
するステルス型RNAベクター（SRV）
技術の確⽴

FY2018 FY2019 FY2020

ステルス型RNAベクターを使った遺伝
⼦治療技術の開発
ステルス型RNAベクターを使った抗原
特異的免疫寛容誘導法の開発

＜表9 ときわバイオ 研究開発計画の予実と達成率＞

所⾒︓
いずれの課題も、ほぼ予実差なく研究開発が進捗し、概ね⽬標を達成した。
⽬標に達しなかった項⽬は、その課題の別項⽬で著しい成果が⾒られたため、その成果に注⼒した結果である。なお
、この研究⽅針の変更は⽉に1回開催されるPSPO会議にて了承を得て進められた。

2024FY2023FY2022FY2021FY2020FY2019FY2018FY

33３ー２ー２．進捗管理 評価項目３

４
⽉

経
産
省
事
前
評
価

８
⽉

採
択
審
査
委
員
会

⽉1回程度の
進捗会議

１
１
⽉

AM
ED

中
間
評
価※

１

１
⽉

経
産
省
中
間
評
価

１
⽉

経
産
省
事
後
評
価

役割

○契約管理、研究計画の確認、年度初めの予算配分案の作成を⾏う。予算増減の必要な項⽬があれば対応を検討し、 経済産業省に提案する。
○⽉1回程度の進捗会議（PSPO会議、PSPOは必須、必要に応じて個別課題担当者を招集）の主催と、各課題担当者との直接のやりとりを

通じて、課題毎の進捗状況の管理を⾏う。
○事業の成果について事業外に発信する場（成果報告会等）の企画・開催を⾏う。

ＡＭＥＤ

○研究開発課題の評価及び業務運営に関して⾒識を有する専⾨家を配置。
○連携分野全体の課題を把握し、担当する連携分野の運営や分野間の協⼒の推進等の⾼度な専⾨的調整を⾏う。
○研究機関や企業とのネットワークを⽣かし、事業成果の導出先の創出に協⼒する。
○PS︓稲垣 治（元⽇本製薬⼯業協会 運営委員）
○PO︓島⽥ 隆（⽇本医科⼤学 名誉教授）
○PO︓五⼗嵐 隆（国⽴成育医療センター 理事⻑）

ＰＳＰＯ
（敬称略）

○課題1の取りまとめ役として、研究開発項⽬毎の⽬的と達成度を確認し、⽬標達成に向けたヒアリングを⾏う。
○PSPOからの依頼に応じて速やかにAMEDと連携して各課題へのアドバイスを実施する。
○PL︓⼤政 健史（次世代バイオ医薬品製造技術研究組合/⼤阪⼤学 教授）

課題１PL
（敬称略）

１
２
⽉

AM
ED

事
後
評
価

⽉1回程度の
進捗会議

事業終了

⽉1回程度の
進捗会議

※1 課題3のみ2020FY事業終了なので、事後評価を実施

１
０
⽉

研
究
開
始

６
⽉

キ
ッ
ク
オ
フ
会
議

＜表10 進捗管理の体制＞

＜表11 進捗管理スケジュール＞



34３ー２ー４．継続・中⽌の判断の要件・ステージゲート⽅式 評価項目３

 事業開始後３年⽬（2020年度）の末に⾏うAMEDでの中間評価をステージゲートとし、KPI
（アウトカム・アウトプット）の達成状況を確認する。ステージゲート時点で、①アウト
プット（コア技術の導出状況）について⼀定の成果が出ており、②アウトカムについて達成
⽬処が⾒えていれば、事業を継続とする。開発の進捗が著しい場合には、増額を検討する。
①②いずれかについて明らかに条件を満たせていない場合には、事業の縮⼩／中⽌を検討す
る。

35３ー２ー５．研究開発の参加者のモティベーションを⾼める仕組み
評価項目３

 前⾴記載のとおり、事業開始後３年⽬（2020年度）の末に⾏うAMEDでの中間評価をステージゲート
とし、KPI（アウトカム・アウトプット）の達成状況を確認する中で、成果達成に向けた進捗が著しい場合な
どに事業開始後４〜６年⽬の予算要求額を増やすことを想定している。

 そのため、参加者にとっては成果に応じて後半年度の事業規模を拡⼤できることとなり、これがインセンティブ
として機能すると思量。

 また、事業外の関係者との意⾒交換の場や、事業成果に関する情報発信の場を積極的に設定することに
よって、本事業に関する関⼼や反応を募り、参加者のモチベーションの向上や事業⽅向性の適正化を図る
ことを想定している。



36（論⽂）
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Infectivity Assessment of Recombinant Adeno-Associated Virus and Wild-Type Adeno-Associated Virus Exposed to Various Diluents and Environmental Conditions. Tomono T, Hirai Y, Chono 
H, Mineno J, Ishii A, Onodera M, Tamaoka A, and Okada T, Human Gene Therapy Methods, 30(4):137-143 (2019), doi: 10.1089/hgtb.2019.082Human Gene Therapy Methods.20191 1

Two-dimensional droplet digital PCR as a tool for titration and integrity evaluation of recombinant adeno-associated viral vectors, Furuta-Hanawa B, Yamaguchi T, Uchida E, 2019, Human
Gene Therapy Methods, 30, 127-136, doi: 10.1089/hgtb.2019.031.Human Gene Therapy Methods20192 1

Characterization of Adeno-Associated Virus Capsid Proteins with Two Types of VP3-Related Components by Capillary Gel Electrophoresis and Mass Spectrometry. Oyama H, Ishi K, Maruno T, 
Torisu T, Uchiyama S, Human Gene Therapy. 2021, 32, 1403-1416, doi: 10.1089/hum.2021.009.Human Gene Therapy20213 1

Comprehensive Size Distribution and Composition Analysis of Adeno-Associated Virus Vector by Multiwavelength Sedimentation Velocity Analytical Ultracentrifugation,  Maruno T, Usami K, 
Ishi K, Torisu T, Uchiyama S, J.Pharm.Sci.,2021, 110, 3375-3384, doi:10.1016/j.xphs. 2021.06.031Journal of Pharmaceutical Sciences20214 1

A PCR-amplified transgene fragment flanked by a single copy of a truncated ITR for rAAV production prevents unnecessary plasmid DNA packaging. Adachi K, Tomono T, Okada H, Shiozawa 
Y, Yamamoto M, Miyagawa Y, Okada T, Gene Therapy, 2021, doi: 10.1038/s41434-021-00299-x.Gene Therapy20215 1

Reduction of Recombinant Adeno-Associated Virus Vector Adsorption on Solid Surfaces by Polyionic Hydrophilic Complex Coating, Ramy S, Ueda Y, Nakajima H, Hiroi M, Hiroi Y, Torisu T, 
Uchiyama S,  J.Pharm.Sci.,2022, 111, 663-671, doi: 10.1016/j.xphs. 2021.10.022Journal of Pharmaceutical Sciences20226 1

Size distribution analysis of the adeno-associated virus vector by c(s) analysis of band-forming analytical ultracentrifugation with multiwavelength detection. Maruno T, Ishii K, Torisu T,
Uchiyama S, J Pharm Sci, 2022, 112, 4, 937-946, doi: 10.1016/j.xphs.2022.10.023. Journal of Pharmaceutical Sciences20227 1

Large-scale purification of functional AAV particles packaging the full genome using short-term ultracentrifugation with a zonal rotor. Wada M, Uchida N, Posadas-Herrera G, Hayashita-Kinoh 
H,Tsunekawa Y, Hirai Y, Okada T, Gene Therapy, 28 March 2023, doi.org/10.1038/s41434-023-00398-xGene Therapy20238 1

Higashiyama K, Yuan Y, Hashiba N, Masumi-Koizumi K, Yusa K, Uchida K. Quantitation of Residual Host Cell DNA in Recombinant Adeno-Associated Virus Using Droplet Digital Polymerase 
Chain Reaction, Hum Gene Therapy, 2023, DOI: 10.1089/hum.2023.006Human Gene Therapy20239 1

Investigating critical thermal parameters for pre-analytical preparation of adeno-associatedpre-analytical preparation of adeno-associated virus vector genome titration by droplet digital 
polymerase chain reaction, Saito S, Kondo A, Uchida K, Translat Regulat Sci, 2023. doi: 10.33611/trs.2023-001Translat Regulat Sci.202310 1

Enhancement of recombinant adeno-associated virus activity by improved stoichiometry and homogeneity of capsid protein assembly. Onishi T, Nonaka M, Maruno T, Yamaguchi, Y, Fukuhara 
M, Torisu T, Maeda M, Abbatiello S, Haris A, Richardson K, Giles K, Preece S, Yamano-Adachi N, Omasa T, Uchiyama S, Mol. Ther. Meth. Clin. Dev., 2023, DOI: 
10.1016/j.omtm.2023.101142.Mol. Ther. Meth. Clin. Dev.2023

11 1

Optimization of Flow Imaging Microscopy Setting Using Spherical Beads with Optical Properties Similar to Those of Biopharmaceuticals, Kurinomaru T, Takeda K, Onaka M, Kuruma Y, 
Takahata K, Takahashi K, Sakurai H, Sasaki A, Noda N, Honda S, Shibuya R, Ikeda T, Okada R,Torisu T, Uchiyama S,  J Pharm Sci. 2023. 
DOI:https://doi.org/10.1016/j.xphs.2023.10.007Journal of Pharmaceutical Sciences2023

12 1

Combined 100 keV cryo-electron microscopy and image analysis methods to characterize the wider adeno-associated viral products. Nishiumi H, Hirohata K, Fukuhara M, Matsushita A, 
Racafort M.A.V, Tsunaka Y, Maruno,T, Torisu T, Uchiyama S, J Pharm Sci. 2024, DOI: 10.1016/j.xphs.2024.03.026Journal of Pharmaceutical Sciences202413 1

Applications and Limitations of Equilibrium Density Gradient Analytical Ultracentrifugation for the Quantitative Characterization of Adeno-Associated Virus Vectors,  Hirohata K, Yamaguchi Y, 
Maruno T, Shibuya R, Torisu T, Onishi T, Chono H, Mineno J, Yuzhe Y, Higashiyama K, Masumi-Koizumi K, Uchida K, Yamamoto T, Uchida E, Okada T, Uchiyama S, Anal Chem. 2024, 96, 
642-651. DOI: 10.1021/acs.analchem.3c01955Anal Chem2024

14 1

Concise Analysis of Single-Stranded DNA of Recombinant Adeno-Associated Virus By Automated Electrophoresis System, Yuan Y, Higashiyama K, Hashiba N, Masumi-Koizumi K, Yusa K, 
Uchida K, Hum Gene Therapy. 2024, DOI: 10.1089/hum.2023.148 Human Gene Therapy202415 1
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37（論⽂）
内容番号課題

Glycosylation of recombinant adeno-associated virus serotype 6, Yuki Yamaguchi, Kentaro Ishii, Sachiko Koizumi, Hiroaki Sakaue, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Risa Shibuya, Yasuo 
Tsunaka, Aoba Matsushita, Karin Bandoh, Tetsuo Torisu, Chie Murata-Kishimoto, Azusa Tomioka, Saho Mizukado, Hiroyuki Kaji, Yuji Kashiwakura, Tsukasa Ohmori, Atsushi Kuno, Susumu 
Uchiyama, Mol. Ther. Meth. Clin Dev.,2024, DOI: 10.1016/j.omtm.2024.101256Mol. Ther. Meth. Clin Dev.2024

16 1

遺伝⼦治療の規制, 内⽥恵理⼦, 医学と薬学, 76(8), 1151-1157 (2019)医学と薬学201917 1
遺伝⼦治療の開発動向, 内⽥恵理⼦, PharmStage, 19 (5), 1-5 (2019)PharmStage201918 1

”別冊・医学のあゆみ 遺伝⼦治療の新局⾯“, 遺伝⼦治療関連規制の動向，内⽥恵理⼦︓⼩野寺雅史編集, 医師薬出版, pp148-155 (2019)医学のあゆみ201919 1

「いま, 本格化する遺伝⼦治療 遺伝性疾患・がんと戦う新たな⼀⼿ 」第3章 AAVベクター遺伝⼦治療 II,  静脈注射による⽅法 4,  脊髄性筋委縮症や筋ジストロフィーに対する遺伝⼦治療, 喜納(早下)裕美, 岡⽥尚⺒, 武⽥伸⼀, 実
験医学増刊,  2020, 38, 2, 83-89, 実験医学増刊202020 1

「いま, 本格化する遺伝⼦治療 遺伝性疾患・がんと戦う新たな⼀⼿ 」第3章 AAVベクター遺伝⼦治療, III,  AAVベクター遺伝⼦治療の課題と展望 5,  AAVベクターの⼤量製造法と精製法,  岡⽥尚⺒,  実験医学増刊,  2020, 38, 
2, 90-95, 実験医学増刊202021 1

Ⅵ よくわかる遺伝⼦治療 －実⽤化の現状と展望－ B, 遺伝⼦治療総論 2, 遺伝⼦治療の歴史,  岡⽥尚⺒,  Clinical Neuroscience,  2020, 38, 3, 293-298Clinical Neuroscience202022 1

⽇本における遺伝⼦治療の規制, 内⽥恵理⼦︓実験医学 38(2), 169-175（2020）実験医学202023 1

遺伝⼦治療の現状と課題（世界と⽇本）, 内⽥恵理⼦, 内藤幹彦, Clinical Neuroscience, 38(3), 299-303（2020)Clinical Neuroscience202024 1

「いま, 本格化する遺伝⼦治療 遺伝性疾患・がんと戦う新たな⼀⼿ 」第3章 AAVベクター遺伝⼦治療 II, 静脈注射による⽅法 4, 脊髄性筋委縮症や筋ジストロフィーに対する遺伝⼦治療, 喜納(早下)裕美, 岡⽥尚⺒, 武⽥伸⼀,
実験医学増刊, 2020, 38, 2, 83-89実験医学増刊202025 1

「いま, 本格化する遺伝⼦治療 遺伝性疾患・がんと戦う新たな⼀⼿ 」第3章 AAVベクター遺伝⼦治療, III, AAVベクター遺伝⼦治療の課題と展望 5, AAVベクターの⼤量製造法と精製法, 岡⽥尚⺒, 実験医学増刊, 2020, 38, 2,
90-95実験医学増刊202026 1

Ⅵ よくわかる遺伝⼦治療 ー実⽤化の現状と展望ー B, 遺伝⼦治療総論 2, 遺伝⼦治療の歴史, 岡⽥尚⺒, Clinical Neuroscience, 2020, 38, 3, 293-298Clinical Neuroscience202027 1

「遺伝⼦治療⽤ベクターの分析・品質管理技術」, 内⼭進, ⿃巣哲⽣, ⽯井健太郎, 渋⾕理紗, 福𠩤充⼦, 丸野孝浩, 遺伝⼦治療開発研究ハンドブック（2023）遺伝⼦治療開発研究
ハンドブック202328 1

「遺伝⼦治療⽤製品・遺伝⼦導⼊/改変細胞製品の品質・安全性に関する海外規制の最新動向, 遺伝⼦治療⽤製品の開発・申請戦略 <承認取得に向けた規制対応と品質及び安全性の確保>」, ⼭本武範, ⼭下拓真, 内⽥恵理⼦,
井上貴雄 , サイエンス＆テクノロジー,  2023, 第2章,  39-62サイエンス＆テクノロジー202329 1

｢遺伝⼦治療の臨床開発にかかる規制｣, 内⽥恵理⼦, ⼭本武範, 井上貴雄, 医学のあゆみ, 2023, 285, 5, 488-494医学のあゆみ202330 1
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Ling Li, Jee Hoon Roh, Eun Hyuk Chang, Yoonkyung Lee, Suji Lee, Minchul Kim, Wonyoung Koh, Jong Wook Chang, Hee Jin Kim, Mahito Nakanishi, Roger A. Barker, Duk L. Na and Jihwan
Song (2018). iPSC Modeling of Presenilin1 Mutation in Alzheimer's Disease with Cerebellar Ataxia. Experimental Neurobiology, 27, 350-364. doi: 10.5607/en.2018.27.5.350.3 2-1
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H. Establishment of immunity against Epstein-Barr virus infection in a patient with CHARGE/complete DiGeorge syndrome after peripheral blood lymphocyte transfusion. Pediat Transp, in press.5 2-1
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Takada H. Primary immunodeficiency and inherited bone marrow failure syndrome in adults. Rinsho Ketsueki. 2018;59(10):2204-2211. doi: 10.11406/rinketsu.59.2204.9 2-1
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Advances in gene therapies and genome editing tools 遺伝⼦治療とゲノム編集技術の進歩, 岡⽥尚⺒,  医科研創⽴記念シンポジウム 2021/5/28, 国内, ⼝頭33 1

バイオ医薬品と遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析・品質管理と規制科学 遺伝⼦治療の開発動向と課題, 岡⽥尚⺒, 蛋⽩質科学会ワークショップ, 2021/6/17, 国内, ⼝頭34 1

Development of Novel Impurities Removal Technology and New Affinity matrix for Advanced Purification Platform Process of Adeno-associated Virus Vector, ⻄⼋條正克,⽇本遺伝⼦細胞治療学会,
2021/9/27, 国内, ⼝頭35 1

Large-scale purification of functional recombinant adeno-associated virus with short-term zonal ultracentrifugation. 岡⽥尚⺒, 第27回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2021/9/27, 国内, ⼝頭36 1

遺伝⼦細胞治療ベクター技術の進化と今後の可能性, 岡⽥尚⺒, 遺伝⼦細胞治療の最新情報と新規モダリティについてのパネルディスカッションBioJapan主催者セミナー︓創薬モダリティの進化, 2021/10/15, 国内, ⼝頭37 1

不純物除去技術によるウイルスベクター精製のプロセス強化について, ⻄⼋條正克, 第73回⽣物⼯学会⼤会, 2021/10/27-29, ⼝頭, 国内, ⼝頭38 1

バイオ医薬品,抗体,遺伝⼦治療ベクター,の質量分析による解析, 内⼭ 進, 第3回 ファーマラボEXPO, 2021/12/8, 国内,⼝頭39 1

バイオ医薬品,抗体,遺伝⼦治療ベクター,の質量分析による解析, 内⼭進, 第3回 ファーマラボEXPO, 2021/12/8, 国内, ⼝頭40 1

AAVベクター⼤量製造と品質評価, 岡⽥尚⺒, AAVベクター製造における⼤量調製の課題と解決策 ニューモダリティ（mRNA/ウィルス）製品開発・製造技術の最新動向, 第23回インターフェックスジャパン, 2021/12/8, 国内, ⼝頭41 1

AAVの組織指向性変更のご研究について in vivo遺伝⼦治療におけるbiodistributionの考え⽅や試験デザイン等について, 岡⽥尚⺒, 第6回DIA再⽣医療製品・遺伝⼦治療⽤製品シンポジウム「再⽣医療等製品の⽣体内分布」プ
レゼンテーションとパネルディスカッションAAVの組織指向性変更-遺伝⼦治療⽤製品の⽣体内分布をデザインする- 2021/12/13-14, 国内, ⼝頭42 1

Characterization of Primary and Higher-Order Structures for AAV Vectors, 内⼭進, PEP TALK, 2022/1/19, ⼝頭43 1

遺伝⼦・細胞治療の現状と課題, 岡⽥尚⺒, 神⼾医療産業都市推進機構 再⽣医療産業化フォーラム, 2022/1/27, 国内, ⼝頭44 1

AAVベクターの分析と品質管理の現状と展望, 内⼭進, 第4回⾃治医科⼤学遺伝⼦治療研究センター（JMU-CGTR）シンポジウム2022, 2022/2/3, ⼝頭45 1

バイオロジックス⽣産研究の現状と課題 －抗体医薬から遺伝⼦治療⽤ベクター製造まで, ⼤政健史, インターフェックス⼤阪, 2022/3/9, 国内, ⼝頭46 1

社会実装を⽬指した次世代バイオ医薬品製造技術開発 --抗体医薬から遺伝⼦治療⽤ベクターまで--, ⼤政健史, bioLive2022, 2022/4/21, 国内, ⼝頭47 1

遺伝⼦治療製造技術開発事業について, ⼤政健史他, bioLive2022, 2022/4/21-23, 国内, ⼝頭48 1

Comprehensive particle characterization of adeno-associated virus vector by analytical ultracentrifugation, 丸野孝浩, 第25回アメリカ遺伝⼦細胞治療学会年会（ASGCT2022）, 2022/5/16, 海外, ポス
ター49 1



55（学会・シンポジウム等における⼝頭・ポスター発表）
内容番号課題

Detailed, comprehensive and reliable size distribution analysis of recombinant adeno associated virus vectors, 内⼭進, 第25回アメリカ遺伝⼦細胞治療学会年会（ASGCT2022）, 2022/5/16, 海
外, ポスター50 1

Recombinant adeno-associated virus vector adsorption: A better way to control, Salama Ramy, 第25回アメリカ遺伝⼦細胞治療学会年会（ASGCT2022）, 2022/5/16, 海外, ポスター51 1

High-quality purification at a large scale for recombinant adeno-associated virus using short-term zonal ultracentrifugation, 和⽥美加⼦, 25th ASGCT（American Society of Gene & Cell 
Therapy）, 2022/5/16, 海外, ポスター52 1

バイオメディカル分析⽤粒⼦標準試料の開発経緯, 本⽥真也, 国衛研創薬基盤事業キックオフ会議, 2022/6/13, 国内, ⼝頭53 1

遺伝⼦治療ウイルスベクターアデノ随伴ウイルスの分析と品質管理, 内⼭進, 第21回蛋⽩質科学会年会ワークショップ「バイオ医薬品と遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析・品質管理と規制科学」, 2021/6/16, 国内, ⼝頭54 1

遺伝⼦治療⽤ウイルスベクターの質量分析による分析と品質管理, 内⼭進, 第70回質量分析総合討論会, 2022/6/24, 国内, ⼝頭55 1

Biophysical characterization of antibody therapeutics and virus vectors for gene therapy by mass spectrometry, 内⼭進, 10th Asia-Oceania Human Proteome Organization Congress, 
2021/6/29, 海外, ⼝頭56 1

Comprehensive size distribution analysis of recombinant adeno associated virus vectors, 内⼭進, AUC2022, the 25th International Analytical Ultracentrifugation Workshop and 
Symposium, 2022/7/10, 海外, ⼝頭57 1

Comprehensive size distribution analysis of recombinant adeno associated virus vectors, 丸野孝浩, AUC2022, the 25th International Analytical Ultracentrifugation Workshop and 
Symposium, 2022/7/13, 海外, ⼝頭58 1

アデノ随伴ウイルスベクターの分析と品質管理の現状と展望, 内⼭進, 第28回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会）, 2022/7/14, 国内, ⼝頭59 1

アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターの抽出法開発, 内⼭進, 第28回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会 2022/7/14, 国内, ⼝頭60 1

⼤規模製造に向けたゾーナル超遠⼼による短時間⾼精度組換えアデノ随伴ウイルスベクター精製法の開発, 和⽥美加⼦, 第28回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会, 2022/7/14, 国内, ⼝頭61 1

アデノ随伴ウイルスベクターの分析と品質管理の現状と展望, 内⼭ 進, 第28回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会, 2022/7/14-16, 国内, ⼝頭62 1

Establishment of new human amniotic epithelial cell lines for scalable production of recombinant adeno-associated viral vectors for gene therapy, 堀内貴之, JAACT2022, 2022/7/26, 国内, 
ポスター63 1

JAACT発⾜30周年を振り返って︓バイオ医薬品から⾷と健康まで, ⼤政健史, JAACT, 2022/7/26, 国内, ⼝頭64 1

バイオメディカル分析⽤粒⼦標準試料の開発︓候補粒⼦のスクリーニング, ⾞裕輝, 第39回エアロゾル科学・技術研究討論会, 2022/8/3, 国内, ポスター65 1

Standard particle with optical property resembling biomolecular particles for characterizations of subvisible particles using flow imaging microscopy, 栗之丸隆章, 2022 Colorado Protein 
Stability Conference, 2022/8/8, 海外, ポスター66 1

Biophysical characterizations and stability assessment of AAV vectors for gene therapy, 内⼭進, 2022 Colorado Protein Stability Conference, 2022/8/8, 海外, ⼝頭67 1

⾼耐久性有機シリカハイブリッドカラムYMC-Triart, 渡部毅, 第34回バイオメディカル分析科学シンポジウム, 2022/9/2, 国内, ポスター68 1

AAVベクターの物理化学分析と品質管理, 内⼭進, ⽇本遺伝⼦治療学会ランチョンセミナー, 2021/9/9, 国内, ⼝頭69 1

オリゴ核酸・mRNAなど新創薬モダリティのHPLC分離, 渡部毅, JASIS 2022 新技術説明会, 2022/9/9, 国内, ⼝頭70 1

AAV製造とQC-dd PCRとNGSの活⽤- , 内⽥和久, Droplet Digital PCR Symposium 2022（BioRad）,2022/9/14, 国内, ⼝頭71 1

Biophysical characterizations of AAV vectors for gene therapy, 内⼭進, Gene Forum, 2022/9/26, 海外, ⼝頭72 1

Lower cost production process of linear covalently closed DNA (LCC DNA) by E. coli fermentation leads to high quality and low cost rAAV manufacturing, 前⽥博⽂, BPI Boston 2022, 
2022/9/27, 国内, ポスター73 1

ウイルスベクターの分析と品質管理の現状と展望, 内⼭進, ACT japanフォーラム, 2022/10/4, 国内, ⼝頭74 1
バイオロジクス分野への最新の核酸分析法の応⽤, 内⽥和久, 神⼾⼤学先端バイオ⼯学研究センター第⼆回成果発表会, 2022/10/6, 国内, ⼝頭75 1

Design of efficient chromatography processe of bio-nanoparticles based on linear gradient elution data, ⼭本修⼀, Asian Congress of Biotechnology 2022, 2022/10/11, 海外, ⼝頭76 1

56（学会・シンポジウム等における⼝頭・ポスター発表）
内容番号課題

遺伝⼦治療⽤AAVベクターの品質管理の現状と展望, 内⼭進, BioJapan2022, 2022/10/12, 国内, ⼝頭77 1
遺伝⼦・細胞御治療⽤ベクターのプラットフォーム製造技術開発〜〜次世代バイオ医薬品製造技術研究組合での取組について〜〜, ⼤政健史, BioJapan2022スポンサーセミナー, 2022/10/13, 国内, ⼝頭78 1

遺伝⼦治療⽤AAVベクターの品質管理の現状と展望, 内⼭進, International oncolytic virotherapy conference, 2022/10/23, 国内, ポスター79 1
Comprehensive particle characterization of adeno-associated virus vector by multiwavelength sedimentation velocity analytical ultracentrifugation, 丸野孝浩,2022 The 14th International 
Oncolytic Virotherapy Conference（IOVC）, 2022/10/23, 海外, ポスター80 1

Accurate measurement of particle number concentration in liquid at NMIJ: with applications for biomedical and cellular analyses, ⾞裕輝, CCQM Workshop on Particle Metrology, 
2022/10/25-27, 海外, ⼝頭81 1

Biophysical characterizations and quality assessment of AAV vectors for gene therapy, 内⼭進, 2022 4th Annual Gene Therapy Analytical Development summit, 2022/11/28, 海外, ポスター82 1

ヒト不死化細胞株を⽤いた効率的なAAVベクター⽣産技術の開発, 宮川世志幸, 第45回⽇本分⼦⽣物学会, 2022/11/30, 国内, ポスター83 1
Manufacturing challenges for biologics production in Manufacturing Technology Association of Biologics (MAB), ⼤政健史, BigC2022(Bio·Pharm Incheon Global Conference), 2022/11/30, 海
外, ⼝頭84 1

⽇本の遺伝⼦治療 この30年 何が変わり,何か変わらなかったのか, ⼩野寺雅史, 第7回DIA再⽣医療製品・遺伝⼦治療⽤製品シンポジウム, 2022/12/15, 国内, ⼝頭85 1

Downstream process intensification for adeno-associate virus vector using a novel impurity removal technology, 北野光昭, PEPTALK 2023, 2023/1/16, 海外, ポスター86 1

Biophysical Characterizations of AAV Vectors with Small Volume, 内⼭進, PEPTALK 2023, 2023/1/17, 海外, ⼝頭87 1
バイオメディカル分析⽤粒⼦標準試料の開発経緯, 本⽥真也, AMED創薬基盤推進研究事業「先端的バイオ医薬品の最適な実⽤化促進のためのCMC分野における創薬基盤技術の⾼度化に関する研究」第⼆回班会議, 
2023/2/17, 国内, ⼝頭88 1

ヒトiPS 細胞および遺伝⼦治療ウイルスベクターを製造するためのスケールアップ培養装置, 和⽥昌憲, 第22回⽇本再⽣医療学会総会シンポジウム２４「細胞治療・遺伝⼦治療をより普及させるための⼤量培養技術」, 2023/3/25, 
国内, ⼝頭89 1

抗体医薬から遺伝⼦治療⽤ベクターまで〜次世代バイオ医薬品製造技術研究組合におけるAMEDプロジェクトの紹介〜, ⼤政健史他, 次世代バイオ医薬品製造技術研究組合, CPhI Japan2023 スポンサーセミナー, パネル展⽰, 
2023/4/19-21, 国内, ポスター90 1

Small amount evaluation for AAV vectors by band sedimentation analytical ultracentrifugation, Tomohito Nakayama, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Kentaro Ishii, Tetsuo Torisu, 
Susumu Uchiyama, 2023/5/2-4, 4th Annual Gene Therapy Analytical Development Europe Summit, 海外, ポスター91 1

Biophysical Characterizations of AAV Vectors, Susumu Uchiyama, 2023/5/4, 4th Gene Therapy Analytical Development Europe, 海外, ⼝頭92 1

Small volume analytical ultracentrifugation of AAV vectors based on the band sedimentation velocity method, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Kentaro Ishii, Tetsuo Torisu, Susumu 
Uchiyama, 2023/5/16-20, 26th Annual Meeting of American Society of Gene & Cell Therapy, 海外, ポスター93 1

 Characterization of Adeno-associated Virus Composed of N-terminal Clipped VP3, 
Takayuki Onishi, Michika Nonaka, Kentaro Ishii, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Maeda Masaharu, Noriko Yamano-Adachi, Takeshi Omasa, Susumu Uchiyama, 
2023/5/16-20, 26th Annual Meeting of American Society of Gene & Cell Therapy, 海外, ポスター

94 1

Utility and Limitation of Density Gradient Analytical Ultracentrifugation for the Quantitative Characterization of Adeno-Associated Virus Vector, Kiichi Hirohata, Takahiro Maruno, Yuki 
Yamaguchi, Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, 2023/5/16-20, 26th Annula Meeting of American Society of Gene & Cell Therapy, 海外, ポスター95 1

Gene therapy for Neurodegenerative disorders at Osaka University, Hideki Mochizuki, 2023/5/16-20, 26th Annual Meeting of American Society of Gene & Cell Therapy, 海外, ⼝頭96 1
Automatic Classification System of Adeno-Associated Virus Vector Particles（アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクター粒⼦の⾃動判別システムの開発）, 松坂恭成, 東京⼤学第22回⽣命科学シンポジウム, 
2023/6/17, 国内, ⼝頭97 1

Biophysical Characterizations of AAV Vectors, 内⼭進, 韓国蛋⽩質科学会⽣物物理学会,2023/6/21, 国外, ⼝頭98 1

AAVカプシドタンパク質の質量分析による解析, 内⼭進,プロテインメトリックス第⼀回ユーザ会, 2023/6/27, 国内, ⼝頭99 1

droplet digital PCRやNGSによるAAVウイルスベクターの不純物核酸の定量分析, 内⽥和久, 東⼭紀代⼦, 苑宇哲, 橋場倫⼦, 増⾒恭⼦, 遊佐啓介, 2023/7/21, 第47回⽇本動物細胞⼯学会シンポジウム, 国内, ⼝頭100 1

〜次世代バイオ医薬品製造技術研究組合における取り組み1〜アデノ随伴ウイルス(AAV)ウイルスベクターの品質分析の現状と課題, 第47回動物細胞⼯学シンポジウム, 内⼭進, 2023/7/21, 国内, ⼝頭101 1
バイオ医薬品粒⼦計測のための新規標準試料の紹介, 本⽥真也, ⾞裕輝, ⾼畑圭⼆, ⾼橋かより, 桜井博, 佐々⽊章, 野⽥尚宏, AMED創薬基盤推進研究事業「先端的バイオ医薬品の最適な実⽤化促進のためのCMC分野に
おける創薬基盤技術の⾼度化に関する研究」第1回全体班会議, 2023/7/26, 国内, ⼝頭102 1



57（学会・シンポジウム等における⼝頭・ポスター発表）
内容番号課

題
アデノ随伴ウイルスベクターの⼀次および⾼次構造解析, 内⼭進, 質量分析フォーラム,  2023/8/2（東京）8/9（⼤阪）, 国内, ⼝頭103 1
動物細胞を⽤いたバイオ医薬⽣産︓次の100年にむけて, ⼤政健史, 第75回⽇本⽣物⼯学会⼤会, 2023/9/4, 国内, ⼝頭104 1
浮遊HEK293細胞に適したAAVベクター⾼産⽣⽤完全合成培地, 蝶野英⼈, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会(JSGCT2023), 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭105 1
Fix-bed バイオリアクターでのレンチウイルスベクター産⽣⽤新規培地の開発, 蝶野英⼈, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会(JSGCT2023), 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭106 1
⼤規模製造に向けたゾーナル超遠⼼による短時間⾼精度組換えアデノ随伴ウイルスベクター精製法の開発, 和⽥美加⼦, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会(JSGCT2023), 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭107 1
ドロップレットデジタルPCR法を⽤いたアデノ随伴ウイルスベクターのゲノムタイター定量試験における検体前処理条件が定量値に及ぼす影響の評価と前処理⼿順の最適化, 齋藤俊介, 内⽥和久, 第29回⽇本遺伝
⼦細胞治療学会学会, 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭108 1
droplet digital PCRやNGSによるAAVウイルスベクターの不純物核酸の定量分析, 内⽥和久, 東⼭紀代⼦, 苑宇哲, 橋場倫⼦, 増⾒恭⼦, 遊佐啓介, 2023/9/11-13, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会/
シンポジウム, 国内, ⼝頭109 1
アデノ随伴ウイルスベクター試料に含まれる粒⼦成分の包括的評価〜Comprehensive evaluation of particle components in adeno-associated virus vector samples〜, 丸野孝浩, 栗之丸隆章, 
野⽥勝紀, 福原充⼦, 廣畑貴⼀, 津中康央, ⼭⼝祐希, ⿃巣哲⽣, 内⼭進, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭110 1
⾼品質なAAVベクターの製造（High-quality AAV vector manufacturing）, 福原充⼦, 丸野孝浩, 尾中萌, 板東⾹林, 渋⾕理紗, 津中康央, ⼭⼝祐希, 内⼭進, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 
2023/9/11-13, 国内, ⼝頭111 1
Enhancement of recombinant adeno-associated virus activity by improved stoichiometry and homogeneity of capsid protein assembly, Takayuki Onishi, Michika Nonaka, 
Takahiro Maruno,Yuki Yamaguchi, Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Noriko Yamano-Adachi, Takeshi Omasa, Susumu Uchiyama, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会
(JSGCT2023), 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭

112 1

Quantification of full and empty particles of Adeno-Associated Virus vectors by a novel Dual Fluorescence-Linked Immunosorbent Assay (dFLISA), Sereirath Soth, Mikako 
Takakura, Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会(JSGCT2023), 2023/9/11-13113 1
アデノ随伴ウイルスベクターの品質管理, 内⼭進, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭114 1
AAVベクターを⽤いた遺伝⼦治療⽤製品に関する規制科学研究, ⼭本武範, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2023/9/11-13115 1
アカデミア⽤GMP準拠ウイルスベクター製造基盤技術の開発, 和⽥美加⼦, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2023/9/11-13116 1
ウイルスベクターの品質分析の現状と展望, 内⼭進, 第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭117 1
Establishment of new human amniotic epithelial cell lines for scalable production of recombinant adeno-associated viral vectors for gene therapy, 堀内貴之, 第29回⽇本遺伝⼦
細胞治療学会, 2023/9/11-13, 国内, ⼝頭118 1
Current status and challenges of analysis and quality control of AAV vectors, Susumu Uchiyama, 第5回バイオファーマセミナー2023, 2023/9/15, 国内, ⼝頭119 1
Comprehensive and orthogonal characterization of adeno-associated virus vectors
Takahiro Maruno, Kimitoshi Takeda, Takaaki Kurinomaru, Kentaro Ishii, Kayoko Hayashihara-Kakuho, Megumi Onaka, Risa Shibuya, Mitsuko Fukuhara, Masanori Noda, 
Susumu Uchiyama, 第5回バイオファーマセミナー2023, 2023/9/15, 国内, ⼝頭

120 1

Next generation linear dsDNA construct without bacterial sequences: a replacement for circular plasmid DNA to advance a field of biologics, BioProcess International 
Conference & Exhibition 2023, 前⽥博⽂, 2023/9/18, 海外, ポスター121 1
HDX-MS for probing the higher-order structure of adeno-associated virus capsids. Tomohiko Ikeda, Yuki Yamaguchi, Mitsuko Fukuhara, Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, 
Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, 2023/10/6-7, 3rd International BMS Symposium 2023, 国内, ポスター122 1
Characterization of AAV genome release by Mass Photometry, Saki Shimojo, Yuki Yamaguchi, Tomohiko Ikeda, Tetsuo Torisu, Yasuo Tsunaka, Mitsuko Fukuhara, Susumu 
Uchiyama, 2023/10/6-7, 3rd International BMS Symposium 2023 , 国内, ポスター123 1
Enhancement of recombinant adeno-associated virus activity by improved stoichiometry and homogeneity of capsid protein assembly, Takayuki Onishi, Michika Nonaka, 
Takahiro Maruno, Yuki Yamaguchi, Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Masaharu Maeda, Susan Abbatiello, Anisha Haris, Keith Richardson, Kevin Giles, Steve Preece, Noriko 
Yamano-Adachi, Takeshi Omasa, Susumu Uchiyama, 2023/10/6-7, 3rd International BMS Symposium 2023, 国内, ポスター, 

124 1

Orthogonal methods for size distribution analysis of adeno- associated virus vector for gene therapy. Susumu Uchiyama, 2023/10/6-7, 3rd International BMS Symposium 
2023 in Kyoto, 国内, ⼝頭125 1
産業応⽤に向けた遺伝⼦・細胞治療⽤ベクター新規⼤量製造技術開発_次世代バイオ医薬品製造技術研究組合での取組みについて, ⼤政健史、堀内貴之, 峰野純⼀, 内⼭進, ⼩野寺雅史, 次世代バイオ医
薬品製造技術研究組合, Biojapan2023 セミナー,  2023/10/13, 国内, ⼝頭126 1
A novel AAV vector production medium for large scale manufacturing, Hideto Chono, ESGCT 30th ANNUAL CONGRESS, 2023/10/24, 海外, ポスター127 1
Enhancement of recombinant adeno-associated virus activity by improved stoichiometry and homogeneity of capsid protein assembly, Takayuki Onishi, Michika Nonaka, 
Takahiro Maruno, Yuki Yamaguchi, Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Masaharu Maeda, Susan Abbatiello, Anisha Haris, Keith Richardson, Kevin Giles, Steve Preece, Noriko 
Yamano-Adachi, Takeshi Omasa, Susumu Uchiyama, 2023/11/7, ⼤阪⼤学×上海交通⼤学交流会, 国内, ⼝頭

128 1

58（学会・シンポジウム等における⼝頭・ポスター発表）
内容番号課題

Quantification of Full and Empty Particles of Adeno-Associated Virus Vectors by a Novel Dual Fluorescence-Linked Immunosorbent Assay (dFLISA), Sereirath Soth, Mikako Takakura, Masahiro 
Suekawa,Takayuki Onishi, Takahiro Maruno, Fukuhara Mitsuko, Yasuo Tsunaka, Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, 2023/11/7, ⼤阪⼤学×上海交通⼤学交流会, 国内, ⼝頭129 1

Enhancement of recombinant adeno-associated virus activity by improved stoichiometry and homogeneity of capsid protein assembly, Takayuki Onishi, Michika Nonaka, Takahiro Maruno, Yuki 
Yamaguchi, Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Masaharu Maeda, Susan Abbatiello, Anisha Haris, Keith Richardson, Kevin Giles, Steve Preece, Noriko Yamano-Adachi, Takeshi Omasa, Susumu 
Uchiyama, 2023/11/27-30, 5th Gene Therapy Analytical Development Summit, 海外, ポスター

130 1

Characteristics of transfection reagents for obtaining high rAAV vector production, 内⽥和久, ⽇本動物細胞⼯学会(JAACT2023国際会議), 2023/11/28, 国内, ⼝頭131 1
Scalable Production of AAV Vectors in 10 L Single-Use Orbital Shaken Bioreactors Using Novel Human Amniotic Epithelial-Derived HAT Cell Lines, 堀内貴之, ⽇本動物細胞⼯学会(JAACT2023国際会
議), 2023/11/28, 国内, ポスター132 1

Investigation of Genome Packaging-Related Factors of AAV Vectors in the Novel Human Amniotic Epithelial-Derived HAT Cell Lines for Host Cell Development, 堀内貴之, ⽇本動物細胞⼯学会
(JAACT2023国際会議), 2023/11/28, 国内, ポスター133 1

Characterization of adeno-associated virus genome release by mass photometry, Saki Shimojo, Yuki Yamaguchi, Tomohiko Ikeda, Tetsuo Torisu, Yasuo Tsunaka, Mitsuko Fukuhara, Susumu 
Uchiyama, 2024/1/22-23, 第6回ExCELLSシンポジウム, 国内, ポスター134 1

遺伝⼦治療薬の不溶性微粒⼦評価のための新規標準粒⼦候補の開発, 令和5年度AMED創薬基盤推進研究事業「先端的バイオ医薬品の最適な実⽤化促進のためのCMC分野における創薬基盤技術の⾼度化に関する研究」第2回全
体班会議, 栗之丸隆章, 2024/2/9, 国内, ⼝頭135 1

Biophysical characterizations of recombinant adeno-associated virus for gene therapy, Yuki Yamaguchi, Susumu Uchiyama, Academia Sinica, 2024/3/7, 海外, ⼝頭136 1
新創薬モダリティのLC分離のポイントと最新カラムの紹介, ⾼橋良輔, ⽇本薬学会 第144年会, 2024/3/28, 国内, ⼝頭137 1
マクロポアイオン交換担体, ⾼橋良輔, ⽇本薬学会 第144年会, 2024/3/28, 国内, ポスター138 1
産業応⽤に向けた遺伝⼦・細胞治療⽤ベクター新規⼤量製造技術開発- 次世代バイオ医薬品製造技術研究組合の研究開発結果について -, ⼤政健史, 堀内貴之, 峰野純⼀, 内⼭進, ⼩野寺雅史, 福原彩乃, CPHI Japan 2024バ
イオファーマセミナー, 2024/04/17, 国内, ⼝頭139 1

HDX-MS for probing structure of adeno-associated virus capsid, 池⽥智彦, 4TH INTERNATIONAL CONFERENCE ON HYDROGEN DEUTERIUM EXCHANGE MASS SPECTROMETRY, 2024/04/21, 海外,
ポスター140 1

Correlation analyses of the quality attributes of adeno-associated virus vectors revealed the positive impact of the viral protein 2 ratio on transduction efficiency, Takahiro Maruno, Mitsuko 
Fukuhara, Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, Kiichi Hirohata, Karin Bandoh, Megumi Onaka, Risa Shibuya, Yuki Yamaguchi, Yoshiki Nagashima, Daisuke Higo, Toshie Kuwahara, Tomoko Ueno, 
Masaharu Maeda, Guirong Kanai-Bai, Noriko Yamano-Adachi, Tetsuo Torisu, Takeshi Omasa, and Susumu Uchiyama, 27th ASGCT, 2024/5/7-11, 海外, ポスター

141 1

Glycosylation analysis of recombinant adeno-associated virus serotype 6, Yuki Yamaguchi, Kentaro Ishii, Sachiko Koizumi, Hiroaki Sakaue, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Risa Shibuya, 
Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, Karin Bandoh, Tetsuo Torisu, Chie Murata-Kishimoto, Azusa Tomioka, Saho Mizukado, Hiroyuki Kaji, Yuji Kashiwakura, Tsukasa Ohmori, Atsushi Kuno, and 
Susumu Uchiyama, 27th ASGCT, 2024/5/7-11, 海外, ポスター

142 1

Short-term and large-scale production of high-quality recombinant adeno-associated virus using a zonal ultracentrifugation, Mikako Wada,  27th ASGCT, 2024/5/7-11, 海外, ⼝頭143 1
新規陰イオン交換担体によるAAVの分離事例・分取事例,DEVELOPMENT OF A NOVEL ANION-EXCHANGE MEDIUM THAT ENABLES RAPID AND LARGE-SCALE PURIFICATION OF NEW DRUG MODALITIES, 
株式会社ワイエムシィ, ⾼橋良輔, PREP2024, Philadelphia, PA, United States 2024/5/30, 海外, ポスター144 1

A combination of lectin-based fractionation and LC-MS/MS for glycosylation analysis of recombinant adeno-associated virus, Yuki Yamaguchi, Kentaro Ishii, Sachiko Koizumi, Hiroaki Sakaue, 
Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Risa Shibuya, Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, Karin Bandoh, Tetsuo Torisu, Chie Murata-Kishimoto, Azusa Tomioka, Saho Mizukado, Hiroyuki Kaji, Yuji 
Kashiwakura, Tsukasa Ohmori, Atsushi Kuno, and Susumu Uchiyama, 72th ASMS2024, 2024/6/2〜6, 海外, ポスター

145 1

Comparison of the Empty/Full ratio assessment by Direct Mass Technology, Analytical Ultracentrifugation and Mass Photometry for AAV vectors, Ryoji Nakatsuka, Yuki Yamaguchi, Aisu Tatsuya, 
Kiichi Hirohata, Saki Shimojo, Yasuo Tsunaka, Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, ASMS 2024, 2024/6/2〜6146 1

Higher-order structural analysis of adeno-associated virus by hydrogen/deuterium exchange mass spectrometry, 池⽥智彦, 第24回 ⽇本蛋⽩質科学会, 2024/6/12147 1
Relationship between genome release and capsid structural change of adeno-associated virus, ⼭⼝祐希, 第24回 ⽇本蛋⽩質科学会 Refeynランチョンセミナー, 2024/06/12148 1
Charge Detection Mass Spectrometry (CD-MS) によるアデノ随伴ウイルスベクターの質量分布解析, 内⼭進, 第24回 ⽇本蛋⽩質科学会ウォーターズランチョンセミナー, 2024/6/13149 1
Relationship between genome release and capsid structural change of adeno-associated virus, Saki Shimojo, Yuki Yamaguchi, Tomohiko Ikeda, ROCAFORT Mark Allen Vergara, Yasuo Tsunaka, 
Mitsuko Fukuhara, Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, 2024/06/14-15, 2024 Joint Conference - Korean Society for Protein Science (KSPS) & Protein Science Society of Japan (PSSJ), 
2024/06/15, 

150 1

Yuki Yamaguchi, Kentaro Ishii, Sachiko Koizumi, Hiroaki Sakaue, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, Risa Shibuya, Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, Karin Bandoh, Tetsuo Torisu, Chie Murata-
Kishimoto, Azusa Tomioka, Saho Mizukado, Hiroyuki Kaji, Yuji Kashiwakura, Tsukasa Ohmori, Atsushi Kuno, and Susumu Uchiyama, Glycosylation analysis of recombinant adeno-associated virus 
serotype 6, 2024 Joint Conference - Korean Society for Protein Science (KSPS)2024 & Protein Science Society of Japan (PSSJ)2024, 2024/06/15, 国内, ⼝頭

151 1

Structural Assessment of Adeno-Associated Virus Serotype 8 by Hydrogen/Deuterium Mass Spectrometry,池⽥智彦,2024 Joint Conference - Korean Society for Protein Science (KSPS) & Protein 
Science Society of Japan (PSSJ), 2024/06/15, 国内, ⼝頭152 1

Novel human cell lines, HAT, for high-yield AAV production. Yu-Hsin Chang, ESACT2024, 2024/6/23-26, 海外, ポスター153 1



59（学会・シンポジウム等における⼝頭・ポスター発表）
内容番号課題

Glycosylation analysis of recombinant adeno-associated virus serotype 6, Atsushi Kuno, Yuki Yamaguchi, Kentaro Ishii, Sachiko Koizumi, Hiroaki Sakaue, Takahiro Maruno, Mitsuko Fukuhara, 
Risa Shibuya, Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, Karin Bandoh, Tetsuo Torisu, Chie Murata-Kishimoto, Azusa Tomioka, Saho Mizukado, Sayaka Fuseya, Hiroyuki Kaji, Yuji Kashiwakura, Tsukasa 
Ohmori, and Susumu Uchiyama, JPrOS2024,  2024/6/26-28, 国内, ポスター

154 1

分析⽤陰イオン交換カラムおよび新規陰イオン交換担体によるAAVの分離事例・分取事例の展⽰会発表,第8回 バイオ医薬 EXPO, 株式会社ワイエムシィ, 2024/6/26-28, 国内, ⼝頭155 1

創薬から製造までを⾒据えたウイルスベクターの分析と品質管理, 内⼭ 進, 第30回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会教育プログラム2024, 2024/7/15, 国内, ⼝頭156 1
アデノ随伴ウイルスベクターのウイルスタンパク質の化学量論と遺伝⼦導⼊効率との関係, 丸野孝浩, 福原 充⼦, 津中 康夫, 松下 ⻘葉, 廣畑 貴⼀, 板東 ⾹林, 尾中 萌, 渋⾕ 理沙, ⼭⼝ 祐希, 永島良樹,  肥後⼤輔, 桑原 寿江, 
上野 智⼦, 前⽥将治, ⾦井（⽩）貴蓉, ⼭野-⾜⽴ 範⼦, ⿃巣 哲⽣, ⼤政 健史, 内⼭ 進, 第30回 ⽇本遺伝⼦細胞治療学会年会, 2024/07/16-18, 国内, ポスター157 1

空粒⼦が少ないAAVベクターの製造⽅法の開発, 福原充⼦, 津中 康央, 松下 ⻘葉, 尾中 萌, 丸野孝浩, 内⼭ 進, 第30回 ⽇本遺伝⼦細胞治療学会年会, 2024/07/16-18, 国内, ポスター158 1
アデノ随伴ウイルスベクターの不溶性微粒⼦評価のための標準粒⼦候補の開発, 栗之丸 隆章,  武⽥公利,  尾中萌,  ⾞ 裕輝,  ⾼畑圭⼆, ⾼橋かより, 桜井博, 佐々⽊章, 野⽥尚宏, 本⽥真也,  渋⾕理紗, 池⽥智彦, 岡⽥梨櫻, 
⿃巣哲⽣, 内⼭ 進, 第30回 ⽇本遺伝⼦細胞治療学会年会, 2024/07/16-18, 国内, ⼝頭159 1
Novel human amnion-derived cell lines, HAT, for high-yield AAV production. 張育欣, 平井悠吾, 相澤和⼦, ⼭本安⾥沙, 朝⽐奈瞭, 諸⾒⾥怜奈, 窪⽥みち, 中村和昭, 堀内貴之, JSGCT2024, 2024/07/16-
18, 国内, ⼝頭160 1

遺伝⼦治療⽤製品製造に向けた⼤規模超遠⼼による組換えアデノ随伴ウイルス完全体分離法の開発 , 和⽥ 美加⼦, 第30回⽇本遺伝⼦細胞治療学会, 2024/7/17, 国内, ⼝頭161 1
Establishment of equilibrium density gradient analytical ultracentrifugation for the analysis of AAV. Kiichi Hirohata, Takahiro Maruno, Susumu Uchiyama, 2024/7/22-27, 26th International 
Conference on Analytical Ultracentrifugation, Kloster Banz, Bad Staffelstein, Germany, 海外, ⼝頭162 1

完全粒⼦率の⾼いアデノ随伴ウイルスベクターの製造条件の検討, 松下 ⻘葉, 福原充⼦, 津中 康央, 尾中 萌, 丸野孝浩, 内⼭ 進, 第37回 ⽇本動物細胞⼯学会2024年度⼤会, 2024/07/23-24, 国内, ポスター163 1
AAVベクター製造⽤新規ヒト細胞株（HAT細胞）の開発, 朝⽐奈瞭, 平井悠吾, 張育欣, 相澤和⼦, ⼭本安⾥沙, 諸⾒⾥怜奈, 窪⽥みち, 中村和昭, 堀内貴之, 第37回 ⽇本動物細胞⼯学会2024年度⼤会, 2024/7/23-24, 
国内, ポスター164 1
Combined 100 keV cryo-electron microscopy and image analysis methods to characterize the wider adeno-associated viral products, Haruka Nishiumi, Kiichi Hirohara, Mitsuko Fukuhara, Aoba 
Matsushita, Mark Allen Rocafort, Yasuo Tsunaka, Takahiro Maruno, Tetsuo Torisu, Susumu Uchiyama, 2024 Colorado Protein Stability Conference, 2024/8/5-8, 海外, ポスター165 1

⼤孔径アニオン交換担体によるアデノ随伴ウイルス(AAV)の完全粒⼦と空粒⼦の分離, ⼾⽻純也,  化学⼯学会第55回秋季⼤会, 2024/9/11,  国内, ⼝頭166 1

遺伝⼦治療⽤AAVベクターの製造プロセス, 杉本晃規, 蝶野英⼈, 化学⼯学会第55回秋季⼤会2024/9/11, 国内, ⼝頭167 1

Separation of full and empty AAV capsids by AEX chromatography media with large pores, Junya Toba, BioProcess International, 2024/9/24-26, 海外, ポスター168 1
Comparative glycan analysis of 6 rAAV serotypes using multimodal glycan omics technologies,  Atsushi Kuno, Yuki Yamaguchi, Kentaro Ishii, Sachiko Koizumi, Hiroaki Sakaue, Takahiro Maruno, 
Mitsuko Fukuhara, Risa Shibuya, Yasuo Tsunaka, Aoba Matsushita, Karin Bandoh, Tetsuo Torisu, Chie Murata-Kishimoto, Azusa Tomioka, Saho Mizukado, Sayaka Fuseya, Hiroyuki Kaji, Yuji 
Kashiwakura, Tsukasa Ohmori, and Susumu Uchiyama, HUPO2024, 2024/10/20, 国内, ポスター

169 1

Application of Stealth RNA Vector to Genome Editing,第25回⽇本遺伝⼦治療学会学術集会シンポジウム、中⻄真⼈・飯島実、2019/7/23、国内、⼝頭、招待講演1 2-1
センダイウイルスベクターを⽤いた Sepiapterin reductase 遺伝⼦導⼊における酵素活性測定による発現解析、第33回 ⽇本プテリジン研究会、岡本 駿吾，濱崎 考史，新宅 治夫，吉⽥ 尚美，⽔⽥ 志織，中⻄ 真⼈、
2019/11/2、国内、⼝頭2 2-1

Non-invasive imaging of diseases in living mice, 8th Japan-Sino-Korea mouse resource workshop, Yoshihiro Miwa、2019/9/10、国内、⼝頭、招待講演3 2-1

Efficient and Secure Cell Reprogramming with Stealth RNA Vector、第43会⽇本分⼦⽣物学会年会、Mahito Nakanishi、2020/12/4、国内、⼝頭、招待講演4 2-1

ステルス型RNAベクターの開発、第73回⽇本⽣物⼯学会・シンポジウム、中⻄真⼈、2021/10/27、国内、⼝頭、招待講演5 2-1

ステルス型RNAベクターの開発と遺伝⼦治療・再⽣医療への応⽤、第20回遺伝⼦・デリバリー研究会・シンポジウム、中⻄真⼈、2021/12/4、国内、⼝頭、招待講演6 2-1
Expression of therapeutic iduronate-2-sulfatase enzyme with a novel single-stranded RNA vector14th International congress of inborn errors of metabolism , (ICIEM2021), Mashima R, Ohira M, 
Kikuchi E, Mizuta S, Yoshida N, Onodera M, Nakanishi M, Okuyama T 、2021/11/23、海外、ポスター7 2-1

Development and Application of Stealth RNA Vector、第70回⽇本ウイルス学会シンポジウム、Mahito Nakanishi、2023/9/27、国内、⼝頭、招待講演8 2-1
The first Japanese case of DNAJC12-deficiency: novel mutations and 18  years of follow-up for mHPA第64回⽇本先天代謝異常学会Erika Ogawa, Chika Takano, Natsuko Ichinoi, Mika Ishige, 
Takashi Hamazaki, Hideo Sasai, Ichiro Morioka、2023/10/6、国内、⼝頭9 2-1

60（学会・シンポジウム等における⼝頭・ポスター発表）
内容番号課題

ムコ多糖症II型の新しい疾患マウスモデル第64回⽇本先天代謝異常学会学術集会真嶋隆⼀、⼤平⿇⾥、奥⼭⻁之、⼩野寺雅史、⾼⽥修治、2023/10/5、国内、⼝頭10 2-1

バイオ医薬品と遺伝⼦治療ウイルスベクターの分析・品質管理と規制科学 遺伝⼦治療の開発動向と課題、岡⽥尚⺒、蛋⽩質科学会ワークショップ、2021/6/17、国内1 2-2

AAVベクター基盤技術の開発とDDSへの応⽤「⾻格筋指向性のあるペプチド付加モルフォリノ核酸DDS技術の臨床応⽤に向けた開発研究」、岡⽥尚⺒、⽇本核酸医薬学会第6回年会、2021/6/28、国内2 2-2

遺伝⼦・細胞治療におけるウイルスベクターの製造技術/品質管理と安全性・品質評価、岡⽥尚⺒、サイエンス&テクノロジー「ウイルスベクター製造技術・品質評価」セミナー、2021/7/27、国内3 2-2

遺伝⼦細胞治療ベクター技術の進化と今後の可能性岡⽥尚⺒遺伝⼦細胞治療の最新情報と新規モダリティについてのパネルディスカッション BioJapan主催者セミナー︓創薬モダリティの進化、パシフィコ横浜、2021/10/15、国内4 2-2

ウイルスベクター技術を駆使した遺伝⼦治療の最新トレンド岡⽥尚⺒第34回AMTEF(Asahi Kasei Medical Marketing and Technology Forum)、特別講演、2021/10/22、国内5 2-2

ウイルスベクターの製造技術／品質評価岡⽥尚⺒ウイルスベクターの製造技術、品質評価とスケールアップ 技術情報協会44526国内6 2-2

遺伝⼦・細胞治療の現状と課題、岡⽥尚⺒、神⼾医療産業都市推進機構 再⽣医療産業化フォーラム 、⽇本橋ライフサイエンスビル、2021/11/26、国内7 2-2

遺伝⼦治療におけるウイルスベクターの 製造技術および品質管理、岡⽥尚⺒、R&D⽀援センター、2022/2/24、国内8 2-2

AAVベクターを⽤いた遺伝⼦治療の現状と課題、岡⽥尚⺒、遺伝⼦治療が抱える課題と新展開〜ウイルスベクターから⾮ウイルスベクター、mRNAの活⽤まで、 ⽇経バイオテクセミナー、2022/3/14、国内9 2-2

臨床研究コーディネーターをスタディマネージャーとする取組について、⻑村⽂孝、⾰新的医療技術創出拠点・成果報告会、2022/2/22、国内10 2-2

⾮ウイルスCAR-T細胞のアカデミア創薬と事業化を⽬指したコンソーシアムの構築 ⼝頭、中沢洋三、第30回⽇本遺伝⼦細胞治療学会、2024/7/16、国内1 2-3

What's next in CAR T cell therapy?: development of non-viral CAR-T cells. Foresight of Non-Viral CAR-T Cell Therapy. ⼝頭、Yozo Nakazawa、台湾経済部BPIPO 、2024/5/21、国外2 2-3

⾮ウイルスCAR-T細胞の開発と今後の展開 ⼝頭、中沢洋三、第23回⽇本再⽣医療学会、2024/3/22、国内3 2-3

⾻髄系腫瘍に対するCAR-T細胞療法の現状と課題 ⼝頭、中沢洋三、第61回⽇本癌治療学会、2023/10/19、国内4 2-3

AMLに対する免疫細胞療法 ⼝頭、中沢洋三、第85回⽇本⾎液学会、2023/10/13、国内5 2-3

急性⾻髄性⽩⾎病に対するCAR-T療法 ⼝頭、中沢洋三、第65回⽇本⼩児⾎液・がん学会、2023/9/29、国内6 2-3

CAR-T細胞のアカデミア創薬の現状と課題 ⼝頭、中沢洋三、第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会、2023/9/11、国内7 2-3

⽇本発の遺伝⼦・細胞治療の実⽤化を促進するための霊⻑類モデルを⽤いた安全性評価系の基盤整備 ⼝頭、中沢洋三、安全性評価研究会第28回冬のセミナー、2023/1/28、国内8 2-3

⽇本発の遺伝⼦・細胞治療の実⽤化を促進するための霊⻑ 類モデルを⽤いた安全性評価系の基盤整備 ⼝頭、中沢洋三、第7回DIA再⽣医療製品・遺伝⼦治療⽤製品シンポジウム、2022/12/16、国内9 2-3

⽇本発の遺伝⼦・細胞治療の実⽤化を促進するための霊⻑類モデルを⽤いた安全性評価系の基盤整備 ⼝頭、中沢洋三、第49回⽇本毒性学会学術年会、2022/6/30、国内10 2-3

AAV vectors for CNS and liver gene therapy、⼝頭、Muramatsu S.、22nd US-Japan Cellular and Gene Therapy Conference、2019/3/7、国外1 2-4

ゲノム編集治療の現状と課題、⼝頭、花園 豊、第30回⽇本医学会総会2019中部、2019/4/28、国内2 2-4

Basic and clinical studies of CAR-T cell therapy in Japan、⼝頭、Ozawa K.、The 12th World Congress of International Society for Apheresis (ISFA2019)、2019/10/18、国内3 2-4
Prevalence of NAb against AAV8 in micromini pigs、ポスター、R Watano, K Ohba, Y Sehara, Y Saga, Urabe M, Mizukami H.、The 27th Annual Congress of European Society of Gene and Cell 
Therapy、2019/10/23、国外4 2-4
The In-house Manufacturing Process of CD19 CAR-T for r/r non-Hodgkin lymphoma - Experience of a Single Center、ポスター、Ohmine K., Uchibori R., Ozawa K., 他26名、EHA-EBMT 2nd 
European CAR T Cell meeting,、2020/1/30、国外5 2-4
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Gene therapy for Glucose Transporter Type-1 (GLUT-1) deficiency、⼝頭、Osaka H., Nakamura S., Kojima K., Miyauchi A., Kurokawa Y., Nakajima T., 
Mizukami H., Muramatsu S., Yamagata T.、Gene & Cell Therapy Symposium2020、2020/2/22、国内6 2-4
Single-cell transcriptome analysis of CAR T-cell infusion products for a Clinical Trial - Experience of a Single Center、⼝頭、Ohmine K.、第83回⽇本⾎液学
会学術総会、2021/9/23、国内7 2-4

遺伝性⾎液疾患に対する遺伝⼦治療・ゲノム編集治療、⼝頭、⼤森 司、第22回⽇本再⽣医療学会総会、京都、2023/3/25、国内8 2-4
我が国の遺伝⼦治療関連規制、⼝頭、久⽶晃啓、第６5回⽇本⼩児神経学会学術集会 、2023/5/26、国内9 2-4
Improvement of a neutralizing antibody assay for diverse AAV serotypes、ポスター、Watano R., Ohba K., Sehara Y., Saga Y., Urabe M., Mizukami H.、30th 
Annual Congress, European Society of Gene & Cell Therapy、2023/10/24-27、国外10 2-4
Clinical development of oncolytic herpes virus G47Δ for glioblastoma. (Oral)、藤堂 具紀、22nd International conference on Brain Tumor Research and 
Therapy. Solstrand Hotel & Bad (Bergen, Norway).、June 24-27, 2018.、国外1 2-5
Phase II clinical trial of oncolytic herpes virus G47Δ in patients with glioblastoma. (Oral)、藤堂 具紀、11th AACR (American Association for Cancer 
Research)-JCA (Japanese Cancer Association) Joint Conference. Westin Maui Resort & Spa, Kaʼanapali(Maui, HI, U.S.A.).、2019/2/12、国外2 2-5
Clinical development of oncolytic herpes virus G47Δ. (Oral)、藤堂 具紀、The 12th International Oncolytic Virotherapy Conference. Mayo Civic Center 
(Rochester, MN, U.S.A.).、October 8th, 2019、国外3 2-5
Results of phase II clinical trial of oncolytic herpes virus G47Δ in patients with glioblastoma. (Oral)、藤堂 具紀、Society for Neuro Oncology 24th Annual 
Meeting, JW Marriott Desert Ridge (Phoenix, Arizona, U.S.A)、2019/11/24、国外4 2-5
Development and approval of oncolytic herpes virus G47Δ for malignant glioma in Japan. (Oral)、藤堂 具紀、the European Society for Gene and Cell 
Therapy 2021 Virtual Congress（オンライン）、2021/10/22、国外5 2-5
Clinical development and approval of oncolytic herpes virus G47∆. (Oral)、藤堂 具紀、13th International Oncolytic Virotherapy Conference Meeting（オンラ
イン）、2021/11/5-7、国外6 2-5
Clinical development of oncolytic herpes virus in Japan. (Oral)、藤堂 具紀、14th International Oncolytic Virotherapy Conference（⻑野県軽井沢町）、
2022/10/23-26、国内7 2-5
Development and Approval of Oncolytic Herpes Virus G47Δ Malignant Glioma in Japan. (Oral)、藤堂 具紀、International Conference on Brain Tumor 
Research and Therapy 2023（アメリカ・キアワ島）、2023/3/26-29、国外8 2-5

Oncologic Viral Therapy。（⼝頭）、藤堂 具紀、2023 ASCO Breakthrough Meeting（神奈川県横浜市）、2023/8/3-5、国内9 2-5
Development and approval of oncolytic herpes virus G47Δ for malignant glioma in Japan. (Oral)、藤堂 具紀、the 30th Annual Meeting of the European 
Society of Gene and Cell Therapy（ベルギー・ブリュッセル）、2023/10/24-27、国外10 2-5
Novel microRNA engineered oncolytic virotherapy for clinical trial.ポスター、Jia Y, Miyamoto S, Hirose L, Sagara M, Takishima Y, Shimizu H, Tani K.、
American Society of Gene and Cell Therapy 21st Annual Meeting、2018/5/16-19、国外11 2-5
Dual microRNA Engineered Oncolytic Coxsackievirus Virotherapy for Clinical Trial.ポスター、Miyamoto S, Jia Y, Soda Y, Sagara M, Liao J, Hirose L, Hijikata
Y, Hara K, Iwanaga A, Tani K.、American Society of Gene and Cell Therapy 22nd Annual Meeting、43584、国外12 2-5
Development of gene modified oncolytic coxsackievirus for clinical trial.ポスター、Ito S, Miyamoto S, Sagara M, Sakamoto A, Soda Y, Akiyama T, Tani K、
第27回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会、2021/09/09-10、国内13 2-5
A novel Echovirus 4 shows remarkable oncolytic capacity against esophageal cancer.、Sakamoto A, Inoue H, Miyamoto S, Sagara M, Ito S, Soda Y, 
Akiyama T, Tani K、第80回⽇本癌学会学術総会、2021/09/30-10/02、国内14 2-5
Development and manufacturing of miRNA-regulated oncolytic virus for clinical trial.ポスター、Ito S, Miyamoto S, Sagara M, Sakamoto A, Soda Y, 
Akiyama T, Tani K、第80回⽇本癌学会学術総会、2021/09/30-10/02、国内15 2-5
Non-clinical study of the second-generation miRNA-targeted oncolytic coxsackievirus B3.⼝頭、Miyamoto S, Sagara M, Ito S, Sakamoto A, Soda Y, Tani 
K、第28回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会、2022/7/14-16、国内16 2-5
Preclinical studies of a second-generation recombinant coxsackievirus B3.ポスター、Sagara M, Miyamoto S, Ito S, Sakamoto A, Soda Y, Akiyama T, Tani K
、第81回⽇本癌学会学術総会、2022/9/29-10/1、国内17 2-5
Preclinical studies of a second-generation miRNA-targeted coxsackievirus B3.ポスター、Miyamoto S, Sagara M, Ito S, Sakamoto A, Soda Y, Tani K、14th 
International Oncolytic Virotherapy Conference、2022/10/23-26、国内18 2-5
Combination therapy of immunostimulatory CVB3 and PD-L1 blockade works to enhance anti-cancer efficacy.⼝頭、Miyamoto S, Sagara M, Ito S, Soda 
Y, Akiyama T, Murahashi M, Tani K、第29回⽇本遺伝⼦細胞治療学会学術集会、2023/9/11-13、国内19 2-5
Combination therapy of immunostimulatory oncolytic coxsackievirus B3 and PD-L1 blockade works synergistically to enhance anti-cancer efficacy.⼝頭、
Miyamoto S, Sagara M, Ito S, Sakamoto A, Soda Y, Akiyama T, Murahashi M, Tani K、第82回⽇本癌学会学術総会、2023/9/21-23、国内20 2-5
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がん治療︓次の波はウイルス療法か、⼝頭、福原 浩、横浜（第56回⽇本癌治療学会学術集会）、2018/10/18、国内21 2-5

Oncolytic virus therapy in patients with castration resistant prostate cancer、⼝頭、福原 浩、仙台（5th Taiwan-Japan Academic Research Organization Workshop）、2019/9/26、国内22 2-5

Oncolytic virus therapy in patients with castration resistant prostate cancer、⼝頭、福原 浩、中国、成都（成都市⼈⺠政府『2019中⽇先進医療と新薬研究開発サミットフォーラムおよび成果転化⼤会』China-
Japan biotherapy frontier summit）、2019/11/10、海外23 2-5

泌尿器がんの薬物療法 最新の治療オプション、⼝頭、福原 浩、京都（第58回⽇本癌治療学会学術集会）、2020/10/23、国内24 2-5

前⽴腺癌 ホルモン療法と⼿術、そしてウイルス療法、⼝頭、福原 浩、⾦沢（第70回⽇本泌尿器科学会中部総会）、2020/11/12、国内25 2-5

Phase 1 clinical trial of a third-generation oncolytic HSV-1, G47∆ in patients with castration-resistant cancer.⼝頭、福原 浩、東京（第27回⽇本遺伝⼦治療学会学術集会）、2021/9/10、国内26 2-5

がんのウイルス療法 前⽴腺癌での経験 Oncolytic virus therapy for prostate cancer、⼝頭、福原 浩、横浜（第81回⽇本癌学会学術集会）、2022/9/30、国内27 2-5

Phase 1 clinical trial of G47∆ in patients with castration-resistant prostate cancer.⼝頭、福原 浩、軽井沢（14th International Oncolytic Virotherapy Conference）、2022/10/25、国内28 2-5

前⽴腺癌治療 ロボット⼿術から がんウイルス療法まで。⼝頭、福原 浩、東京（世⽥⾕区医師会、2023/2/2、国内29 2-5

Oncolytic virus therapy using G47∆ for patients with prostate cancer。⼝頭、福原 浩、東京（第1回⽇本ウイルス療法学会学術集会）、2023/11/3、国内30 2-5

Tumor-specific replication-competent oncolytic vaccinia virus with stealth effect by engineering viral glycoprotein B5R. ⼝頭発表.、Nakatake M, Kurosaki H, Nakamura T.、The 12th 
International Oncolytic Virotherapy Conference、2019/10/10、国外31 2-5

Next-generation oncolytic vaccinia virus for cancer virotherapy. ⼝頭発表.、Nakamura T.、Asia Pacific Consortium of Gene and Cell Therapy 2019、2019/11/7、国外32 2-5

Fusogenic oncolytic vaccinia virus changes the tumor immune microenvironment by cell fusion and enhances systemic anti-tumor immunity. ⼝頭発表.、Nakatake M, Kuwano N, 
Kaitsurumaru E, Kurosaki H, Nakamura T.、23th Annual Meeting of American Society of Gene & Cell Therapy、2020/5/15、国外33 2-5

Fusogenic oncolytic vaccinia virus enhances systemic antitumor immune response by modulating the tumor microenvironment. オンデマンド.、Nakamura T.、第79回⽇本癌学会、2020/10/16-
31、国内34 2-5

Novel Poxvirus Vectors. ⼝頭発表.、Nakamura T.、24th Annual Meeting of American Society of Gene & Cell Therapy、2021/5/12、国外35 2-5

Fusogenic oncolytic vaccinia virus enhances systemic antitumor immune response and sensitivity to immune checkpoint blockade by remodeling the tumor microenvironment. ⼝頭発表.、
Nakatake M, Kuwano N, Kaitsurumaru E, Kurosaki H, Nakamura T.、第27回⽇本遺伝⼦細胞治療学会、2021/9/10、国内36 2-5

Fusogenic oncolytic vaccinia virus enhances systemic antitumor immune response by modulating the tumor microenvironment. ⼝頭発表.、Nakamura T.、第28回⽇本遺伝⼦細胞治療学会、
2022/7/16、国内37 2-5

Next generation oncolytic vaccinia virus: From Bench to Bedside. ⼝頭発表.、Nakamura T.、第81回⽇本癌学会、2022/10/1、国内38 2-5

Next-generation oncolytic vaccinia viral platform. ⼝頭発表.、Nakamura T.、14th International Oncolytic Virotherapy Conference、2022/10/24、国内39 2-5

Next-generation vaccinia viral platform for oncolytic virotherapy. ⼝頭発表.、Nakamura T.、第1回⽇本ウイルス療法学会学術集会、2023/11/3、国内40 2-5




