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Ⅰ．複数課題プログラムの概要

Ⅱ．研究開発課題（プロジェクト）の概要

Ａ 再生医療技術を応用した創薬支援基盤技術開発

Ｂ 遺伝子治療製造技術開発

Ｃ ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発



2１．本プログラムの目的等①

事業の目的

再生・細胞医療や遺伝子治療の技術は、臨床現場における新たな治療の選択肢や創薬ツールと
して期待され、市場の急速な拡大が予想されている。
本事業では、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の開発と、再生医療技術を応用
した創薬支援ツールの開発に取り組んでいる。
このうち、今回はBCに関する中間評価と、A実施前に行っていた「再生医療技術を応用した創
薬支援基盤技術開発」の事後評価を行う。

A 高度創薬支援ツール基盤技術開発 2022年度（R4年度）～2026年度（R8年度）
B 遺伝子治療製造技術開発 2018年度（H30年度）～2023年度（R5年度）
C ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発 2020年度（R2年度）～2024年度（R6年度）
D 再生医療用原料細胞安定供給研究開発 2021年度（R3年度）～2023年度（R5年度）
E 産業化促進研究開発 2019年度（H31年度）～継続実施
※D,Eはプロジェクト評価の対象外

類 型 複数課題プログラム / 研究開発課題（プロジェクト） / 研究開発資金制度

実施期間 2015 年度～2027 年度 （13年間） 会計区分 一般会計 ／ エネルギー対策特別会計

評価対象時期 2018年度～2022 年度 （5年間）

執行額
（百万円）

2018FY 2019FY 2020FY 2021FY 2022FY 総執行額 総予算額

4,373 7,148 3,193 5,167 ー ー
24,762

（※2022年度
を含む）



3１．本プログラムの目的等②

⚫ 再生・細胞医療や遺伝子治療の技術は、①一回から数回の治療で効果が継続し、②症状の大幅な改善や根本治
療を可能としうる、革新的な治療手段として、大きな期待が寄せされている。

⚫ 再生・細胞医療：機能障害や機能不全に陥った生体組織・臓器に対して、組織や細胞を使用することで、損なわれ
た機能の再生をはかるもの
遺伝子治療：異常な遺伝子を持っているため機能不全に陥っている細胞の欠陥を、外部から導入した正常な遺伝
子等により修復・修正することで病気を治療するもの

組織移植

細胞

遺伝子治療

培養、
分化誘導

組織シート
など

（例）
・ハートシート（テルモ）：心筋
・ネピック（JTEC）：角膜上皮

細胞治療

培養、
分化誘導

細胞 細胞

ウイルスベクター
（レンチウイルスなど）

遺伝子改変された
免疫細胞など

（例）
・ステミラック（ニプロ）：脊椎損傷治療薬
・テムセル（JCRファーマ）：造血幹細胞移
植の副作用による免疫反応の治療薬

（例）
・キムリア（ノバルティス）
・イエスカルタ（第一三共）
いずれも、血液がん

①ウイルスベクター
（AAVなど）

②環状
DNA

導入する
遺伝子

③脂質(LNP製剤)
でコーティング

in vivo遺伝子治療

再生・細胞医療

免疫細胞
など

移植 投与 投与

導入する
遺伝子

（例）
①ゾルゲンスマ（ノバルティス：脊髄性筋萎縮症治療薬
バキスゼブリア（アストラゼネカ）：新型コロナ感染症

ワクチン
②コラテジェン（アンジェス）：慢性動脈閉塞症治療薬
③コミナティ（ファイザー）、

COVID-19ワクチンモデルナ ：新型コロナ感染症ワクチン

投与

ex vivo遺伝子治療
（※細胞治療にも該当）

コロナワクチン
の多くも、この
技術の転用
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⚫ 再生・細胞医療・遺伝子治療の世界市場規模は、今後5年で年率50%以上の高い成長率が試算されており、世
界中で開発が進められている。

（出典）令和4年度内外一体の経済成長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

１．本プログラムの目的等③



5１．本プログラムの目的等④

⚫ 日本には有望なシーズが多く存在すると言われる一方で、開発品数においては米国、欧州、中国に遅れを取っている
状況。

*1：製品数でカウント。同じ疾患領域内の複数の疾患に対して開発が進められている場合は、1製品のみカウント。複数の疾患領域、複数の地域で開発が進められている場合は、疾患領域・地域別に1

製品とカウント *2：含、台湾
出所： ADLデータベースよりアーサー・ディ・リトル作成

地域別の再生・細胞治療品開発品数（ex vivo遺伝子治療を含む） *1

カナダ：24件

韓国：20件

中国*2

：54件

欧州：100件合計：507件

がん

心血管 中枢神経

自:8

内分泌
代謝

泌尿
生殖器

がん 他:10自:35 心血管

中枢神経消化器

泌尿
生殖器

呼吸器

使用細胞
分類

自家細胞使用製品数

他家細胞使用製品数

細胞ソース不明な製品数

内分泌
代謝

呼吸器

血液

消化器

筋骨格

中枢神経

中枢
神経

筋骨格

皮膚

泌尿
生殖器

免疫

がん

米国：238件

がん 心血管 他:6自:7 筋骨格

中枢神経 感染症 血液

眼 皮膚

消化器 他:1

他:6自:5

他:17自:7

他:11 自:6
内分泌
代謝

他:4自:3

泌尿
生殖器

自:2呼吸器 他:2

他:3自:2 自:6

他:33自:90

不明:1

免疫 自:6 他:12

自:3

自:2 他:1

自:4 他:3

他:1自:3

自:5

他:4自:2

他:2自: 2

他:2他:4

心血管 筋骨格 消化器他:1 他:2他:3自:2

他:2

心血管

自:1

他:1自:4

他:3

他:1

他:1 自:1

他:2

自:1

自:2 他:3

自:3 他:1

自:1 他:1

イスラエル：11件 心血管 筋骨格他:1自:1 自:1

がん 中枢神経
内分泌
代謝

他:1 他:1

メキシコ：2件 心血管 自:1

ブラジル：1件 がん

自:3

免疫

2020年1月時点

他:1

他:4

他:1

その他 他:2

東南アジア：4件
（マレーシア・シンガポール
・タイ）

がん 自:3

オーストラリア：14件

筋骨格がん
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他:1
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眼 他:2自: 1 他:5

他:1

皮膚 自:1

血液 眼 免疫他:1 他:1

自:1

他:2

自:1

がん 他:3自:32 不明:3

血液 自:1

免疫

皮膚 他:2自:1

不明:1

他:4 自:2

自:1 免疫 他:1

他:1

ニュージーランド：2件

筋骨格 内分泌・代謝 他:1自:1

その他 自:1他:1
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（出典） 2019 年度再生医療・遺伝子治療の市場調査業務（国立研究開発法人 日本医療研究開発機構委託調査 アーサー・ディ・リトル・ジャパン株式会社
https://www.amed.go.jp/content/000062056.pdf



6１．本プログラムの目的等⑤

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

基盤・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）再生医療実現拠点ネットワークプログラム
臨床用iPS細胞の安定供給支援、再生医療実用化に資する基礎・基盤技術開

発、疾患特異的iPS細胞を活用した新規治療法の研究開発等

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）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）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）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
製造・品質評価に係る基盤技術・標準的プロセスの開発 等

（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

【基本方針】再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化及び社会実装の推進

①製造・評価に係る技術的課題の解決 【本事業】
→細胞のような生物を扱う新たな医薬品分野であるが故に、安定的かつ効率
的に製造を行う技術や有効性・安全性を評価する技術が確立されておらず、承
認及び商用生産までに長い時間がかかっている。
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】

○安定的かつ効率的な製造技術が確立され、
優れた研究開発シーズが円滑に実用化されてい
る状態。
○それにより、世界的にも日本の研究開発シー
ズに注目が集まり、研究開発を行う企業等の資
金調達や新規ベンチャーの参入が円滑化し、さ
らなる研究開発が進む状態。

実用化の推進に向けた課題 理想の姿・状態

（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）



7１．本プログラムの目的等⑥

【基本方針】再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化及び社会実装の推進

⚫ 今回の中間評価の対象である「（C）ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発」、及び「（B）遺伝子治療製造開
発」は、前述の問題意識に基づき、安定的かつ効率的な製造技術を確立することで、優れた研究開発シーズの円滑
な実用化を実現しようとするプロジェクト。

⚫ 一方、iPS細胞に関しては未だ技術的な課題も多く、臨床で用いるには長期的な研究開発が必要とされている。こうし
た中で、世界ではiPS細胞を創薬支援ツールとして利活用することを目指す研究開発が加速している。動物や細胞片
による前臨床試験を行っている現在の医薬品開発では、誤判定による死亡事故や動物愛護の観点からの批判が問
題となっている中、iPS細胞等で作製した臓器細胞を搭載したデバイスが実用化すれば大きな市場獲得に繋がると期
待されており、日本の高いiPS細胞関連の技術を生かした当該市場への参入を後押しすることも必要である。

今回の事後評価の対象である「（A）創薬支援ツール基盤技術開発」は、こうした問題意識に基づき、再生医療の
技術を生かした創薬支援ツールを実用化し、前臨床試験段階でより正確な安全性・有効性評価ができるようにするこ
とで、医薬品開発を加速化させようとするプロジェクト。

連続的にイノベーティブな医療技術や医薬品が実用化される状態を実現し、従来完治が難しかった疾患
の根本治療を実現することにより健康長寿社会を形成するほか、拡大し続ける世界の医療・医薬品市場
の取り込みにより我が国の経済成長に貢献する。

最終目標



8２．国が実施することの必要性 評価項目１

⚫ 再生・細胞医療・遺伝子治療の研究開発には、高額な原料や試薬・部素材や非臨床試験・臨床試験の必要性に
より、他の科学技術分野と比して多額の費用がかかるほか、萌芽期の技術であることから技術的難易度や失敗のリ
スクも高く、民間企業のみでは十分な研究開発が実施されない。

⚫ また、製薬企業、医療従事者、生物化学・医学・薬学・工学等の多岐にわたる分野の研究者、CMO/CDMOや
CRO等の企業、サポーティングインダストリーを担うメーカー、規制当局等、異分野連携や産学官連携
なくしては研究開発活動が進まない。

⚫ iPS細胞に関するノーベル賞受賞以来、論文数や臨床試験実施数で日本が強みを有しており、科学技術価値が極
めて高い分野でもある。以下の政府方針でも、再生・細胞医療・遺伝子治療については、大胆かつ重点的な投資を
行い、実用化を推進することとされている。

Ⅲ．新しい資本主義に向けた計画的な重点投資

１．科学技術・イノベーションへの重点的投資
特に、量子、ＡＩ、バイオテクノロジー・医療分野は、我が国の国益に直結す

る科学技術分野である。このため、国が国家戦略・国家目標を提示するため、国
家戦略を策定し、官民が連携して科学技術投資の抜本拡充を図り、科学技術
立国を再興する。

（４）再生・細胞医療・遺伝子治療等
①再生・細胞医療・遺伝子治療
再生・細胞医療・遺伝子治療については、新たな医療技術の臨床研究・治験の
推進、これらの医療技術の製品化に向けた研究開発、治療に用いる細胞・ベク
ター（ウイルスなど細胞へ遺伝子を導入するための媒介）の製造基盤強化、
人材育成等を進め、有効な技術を実用化につなげる。

新しい資本主義のグランドデザイン及び実行計画
～人・技術・スタートアップへの投資の実現～

令和4年6月7日
抜粋

第２章 新しい資本主義に向けた改革

１．新しい資本主義に向けた重点投資分野 （２）科学技術・イノベーシ
ョンへの投資
社会課題を経済成長のエンジンへと押し上げていくためには、科学技術・イノ
ベーションの力が不可欠である。特に、量子、ＡＩ、バイオものづくり、再生・
細胞医療・遺伝子治療等のバイオテクノロジー・医療分野は我が国の国益
に直結する科学技術分野である。このため、国が国家戦略を明示し、官民が
連携して科学技術投資の抜本拡充を図り、科学技術立国を再興する。

経済財政運営と改革の基本方針2022

岸田大臣発言（令和４年３月８日（火）第４回新しい資本主義実現会議）

科学技術は、社会的価値を追求する手段として、新しい資本主義実現の重要な柱。近年の我が国は、個々の研究分野の間に垣根があり、研究内容も近
視眼になりやすく、若い研究者の潜在能力を生かし切れていない、企業による具体的ニーズを念頭に置いていないといった問題点が指摘されている。（中略
） 再生・細胞医療・遺伝子治療については、患者向けの治療法の開発や創薬など実用化開発を進める。（中略） これら５分野で日本が世界をリー
ドしていく明確な決意の下、大胆かつ重点的な投資を行う。

令和4年6月7日
抜粋



9３．複数課題プログラムの内容① 評価項目２－１

事業の内容

条件（対象者、対象行為、補助率等）

事業目的・概要

⚫ 再生医療は、臨床現場の新たな治療の選択肢となるとともに、動物実験
の代替や新規モダリティの評価等を可能とする創薬支援ツールとしての応
用が期待されています。

⚫ また遺伝子治療は、難治性疾患等の根本的な治療につながることから、
急速な市場拡大が起こり、汎用性のあるプラットフォーム製造技術開発や
国際競争力のある技術開発などへの支援が求められています。

⚫ 再生医療・遺伝子治療の産業化を促進するために、
〇有効性、安全性、再現性の高いヒト細胞加工製品の効率的な製造技

術基盤の確立
〇再生医療技術を応用し、様々な臓器の細胞を活用した、医薬品の安

全性等を評価するための創薬支援ツールの開発
〇高品質な遺伝子治療薬を製造するために必要な国際競争力のある大

量製造技術の確立

等を進めていきます。

成果目標

平成27年度から令和8年度までの12年間の事業であり、再生医療分野・
遺伝子治療分野の産業化を目指します。具体的には、
⚫ 令和10年度までに、再生医療等製品の薬事申請数12件
⚫ 令和10年度までに、本事業で開発した創薬支援ツールを利用した製薬企

業等の数10社
等を目指します。

民間企業等
補助 （研）日本医療

研究開発機構
（AMED)

国
定額

委託・補助（2/3）

事業イメージ

• 実用化を目指す再生医療等製品シーズ
の製造プロセス構築、評価手法等の開
発を行い、産業化を加速する。

（５）産業化促進研究開発

＜企業＞

規制当局
への申請

製造方法開発

非臨床

連携

製品開発を支援

CRO等

臨床

（２）再生医療用原料細胞安定供給研究開発

• 品質の確保された原料細胞の採取・運
搬等に係る仕組みの構築やそのための
手順明確化等に関する実証研究等を
行う。

依頼依頼

細胞提供 細胞提供
採取機関 仲介機関

細胞採取・運搬等に係る
仕組みの構築、実証研究

実証成果
を国内に
水平展開

（病院)

（３）高度創薬支援ツール基盤技術開発

• 高品質のiPS細胞等から分化誘導され
る各種臓器の細胞等を用いた創薬支
援ツールを開発する。

医薬候補品

安全性等を
評価

高品質な
iPS細胞等由来の
臓器細胞を搭載

細胞搭載
デバイス

再生医療技術
を創薬に応用し
、新薬開発を

加速

（１）ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発

• ヒト細胞加工製品の製造工程の暗黙知を明確化し、有効性、安全性、再現性の
高い再生医療等製品を効率的に製造できるような技術基盤を確立する。

製造工程を変更
しても同等性の
担保が期待

できるパラメータ
範囲を明確化

効率的な
製品開発を促進

（４）遺伝子治療製造技術開発

• 遺伝子治療に関する高品質で安全性
の高い治療用ベクターの培養・製造技術
等を開発し、国際競争力のある大量製
造技術を確立する。

プラスミド

産生細胞の
遺伝子組換え

ベクター
培養

精製、
品質評価

原薬

製造プロセスの高度化

企業等

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



10３．複数課題プログラムの内容② 評価項目２－１

高度創薬支援ツール基盤技術開発
（２期事業）

H29 H30 R1 R2 R3 R4 R5 R6 R7 R8～

B 遺伝子治療製造技術開発

E 産業化促進研究開発

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
※H27～H30：「再生医療の産業化に向けた評価基盤技術開発事業」

A 再生医療技術を応用した
創薬支援基盤技術開発（１期事業）

C ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発

中

間

評

価

D 再生医療用原料細胞
安定供給研究開発

終

了

時

評

価

遺伝子治療製造技術開発
（２期事業）【検討中】



11３．複数課題プログラムの内容③ 評価項目２－１

再生・細胞
医療

加工・培養 分注・凍結

C ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発 D 再生医療用原料細胞安定供給研究開発

ヒト細胞加工製品を効率的かつ安定的に製造できる
ような、各製造工程における重要なパラメーター（
CPP）と品質特性（CQA）を特定し、工程をモニタ
リングして品質をコントロールする手法を確立する

品質の確保された細胞原料の採取・運搬等に係る
仕組みの構築や、そのための手順明確化等に関す
る実証研究等を行う。

依頼依頼

細胞提供
細胞提供

採取機関 仲介機関 企業等

品質評価

遺伝子治療

B 遺伝子治療製造技術開発

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。そのため、高品
質で安全性が高く安価な国産ウイルスベクターの製造技術（産生細胞、精製法、品質評価法等）を確立する。

細胞培養・遺伝子導入 精製分離 分析

R4まで：要素技術の開発

製造実証・
技術改善



12３．複数課題プログラムの内容④ 評価項目２－１

A 高度創薬支援ツール基盤技術開発

• 高品質のiPS細胞等から分化誘導される各種臓器の細胞等を用いた創薬支援ツールを開発する。

全体

再生医療等製品の開発においては、早期から薬事承認や商用生産（GMPグレードでの
生産やスケールアップ、スケールアウト等）に対応可能な製造工程の設計、評価法の
開発、適切なデータ取得が必要であるため、主に臨床試験に入る前のシーズを対象とし、規

制に沿った製造方法の確立・品質評価方法の開発等を支援し、薬事承認や産業化を促進する。

E 産業化促進研究開発

ＶＣ
事業会社

ベンチャー
等
企業

アカデミア
発

シーズ

基礎研
究

製造工程確立
非臨床～臨床（FIH,POC

）

検証的
臨床試
験

承認取
得／上
市

VCや製薬企業等の支援を得るためには、薬
事承認・事業化に向けた製造工程の再設計、
非臨床試験での適切なデータ取得等が必要

自社販売・
事業会社提携ＶＢ・ＶＣが開発



13４．複数課題プログラムの実施・マネジメント体制等① 評価項目３

⚫ 平成27年度からAMED事業として実施。
⚫ 研究開発者実施者の適格性の確保のため、有識者によって構成される採択委員会において、公募に応じて提出された

研究開発提案の中から、公募の趣旨に合致し、科学的な価値や実現可能性等の観点から優れたものを選定している。
⚫ また、事業実施に際しては、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っている。

⚫ さらに、課題の進捗状況を適切に評価するため、外部専門家である評価委員から構成される課題評価委員会において、
中間評価と事後評価を行い、個別の課題の進捗状況に関する評価を行っており、技術開発の方向性の見直しや資金
配分の見直し、社会経済情勢等の周囲の状況変化への柔軟な対応を実現している。

AMED医薬品研究開発課

C.ヒト細胞加工製品
製造基盤技術開発

B.遺伝子治療製造技術開発

補助金

PD: 永井 良三

PS:梅澤 明弘
PO: 小島 肇

HQ: 田端 健司
HQ: 草野 一富
HQ: 渡邉 伸明
HQ: 平林 英樹

PS: 稲垣 治
PO: 五十嵐 隆
PO: 島田 隆

PL: 大政 健史

METI

課題評価委員会

評価・助言

専門的調整

課題評価委員会課題評価委員会

A.再生医療技術を応用した
創薬支援基盤技術開発

PS:畠 賢一郎
PO:中江 裕樹

HQ: 紀ノ岡 正博
HQ: 佐藤 陽治



14４．複数課題プログラムの実施・マネジメント体制等② 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



15５．事業アウトプット 評価項目２

プロジェクト アウトプット指標・目標
達成状況

（実績値・達成度）
原因分析

（未達成の場合）

A. 再生医療技術を応用
した創薬支援
基盤技術開発

創薬支援ツール開発に係る要素技術
の確立数

（最終目標）
2021年度

12件
13件 －

B. 遺伝子治療製造技術
開発

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）
2021年度

12件
49件 －

C. ヒト細胞加工製品
製造基盤技術開発

QbDによる再生医療等製品製造工
程の確立数

(中間目標)
2022年度

1件
1件 －

（目標の設定（変更）理由・根拠等）
再生医療技術を応用した創薬支援ツール及び再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化のための基盤技術としては、複数の要素技術の
開発と組み合わせが必要であるため、コアとなる要素技術の確立を目指す。
A:創薬支援基盤技術開発では、創薬支援ツールが細胞及びデバイスに関する複数技術の組み合わせであることから、その要素技術の

確立数を評価する。
B:遺伝子治療製造技術開発では、ベクター製造は複数技術の組み合わせであることから、要素技術の確立数と、その要素技術を導入

した製造システムの確立数を評価する。
C:ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発では、定量的かつ安定的な細胞製造の全体プロセスの構築を目指していることから、製造工

程の確立状況を評価する。事前評価において、外部有識者から、「当初のアウトプット指標であった「再生医療要素技術の開発件数
5 件（単体）、3 件（組合せ）」では具体的な検討課題の設定に至っていないため、中間・事後評価で判定可能な具体的なアウ
トプット目標を設定し、成果がどのようにアウトカムに結びつくのかの道筋も示すこと。」との指摘を受けたことから、実際にQbDの考え方
に基づく細胞製造が可能な製造ラインを整備するという明確な目標を設定し直した。

※関連する論文発表、特許出願、国際標準の形成等に関しては、プロジェクトの説明の中で紹介する。



16６．事業アウトカム 評価項目４

事業目的を踏まえたアウトカムの内容

再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化に向けて、各技術の企業への導出実績や実際の創薬プロセスでの活用実績など、創薬・製
造に実際に利用されることを目指す。

A:創薬支援基盤技術開発では、ユーザーである製薬企業等が薬事プロセスでの利用を見据えてマッチング研究を開始する件数を
評価する。欧米での成功事例を調査し、メガファーマの研究所にデバイスを持ち込んで具体的な使い方や評価ニーズを反映させ
る開発を行った場合に成功している事実が判明したことから、単純なデバイス製品開発ではなく、「開発成果を製薬企業内に持
ち込んでマッチング研究を実施すること」の実績をアウトカムとして採用した。

B:遺伝子治療製造技術開発では、実際に本事業で開発された要素技術が遺伝子治療の開発・製造において活用されていること
を評価するため、臨床研究件数をアウトカムとして設定した。

C:ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発では、実際に本事業で開発された要素技術が遺伝子治療の開発・製造において活用さ
れていることを評価するため、臨床研究件数、治験届出件数、製品数及び技術導出件数をアウトカムとして設定した。なお、複
数の項目を設けたのは、細胞治療薬は遺伝子治療薬に比べて国内での開発が進んでおり、臨床研究・治験・承認販売など、
様々なフェーズのシーズがあるため。

プロジェクト アウトカム指標 目標 目標達成の見込み

A.再生医療技術を応用
した創薬支援基盤技
術開発

製薬企業内でのマッチング研究の
実施件数

2022年度 20件
中間目標は既に達成。2022年度末時点で
20件であり、最終目標も達成見込み。

B.遺伝子治療製造技
術開発

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

2025年度 5件

2020年度末時点で5件であり、中間目標は
既に達成。遺伝子治療の非臨床～臨床研
究数が伸び始めているため、今後の研究開発
推進によって最終目標も達成が期待される。

C.ヒト細胞加工製品製
造基盤技術開発

本事業で開発した要素技術を活
用した臨床研究件数、治験届出
件数、製品数及び技術導出件数

2024年度
2026年度

5件
10件

2021年度末時点で3件（達成度60%）で
あり、目標達成見込み。



17７．事業アウトカム達成に至るまでのロードマップ 評価項目５

⚫ 事業毎に設定したアウトカムを達成することにより、再生・細胞医療・遺伝子治療の産業化を促進。
⚫ 従来完治が難しかった疾患の根本治療の実現、新薬創出の加速に寄与することで、健康長寿社会を形成するほか、拡大

し続ける世界の医療・医薬品市場の取り込みにより我が国の経済成長に貢献する。
⚫ 各プロジェクトの項目において詳細を説明する。

本プログラム

医療・
医薬品産業
の振興による

経済成長

健康長寿
社会の実現

医療経済
の適正化

再
生
・
細
胞
医
療
・
遺
伝
子
治
療
の

産
業
化

2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2028 20382024 2025 2026 2027

A.再生医療技術を応用した
創薬支援基盤技術開発

（１期事業）

C.ヒト細胞加工製品
製造基盤技術開発

B.遺伝子治療製造技術開発

本事業終了

遺伝子治療の高度化・効率化
開発技術の社会実装、普及

医薬品開発の
加速化

国際競争力のある遺伝子治療
製造技術開発【P】

高度創薬支援ツール
基盤技術開発
（２期事業）

再生医療用原料細胞
安定供給研究開発

産業化促進研究開発

細胞治療の高度化・効率化
開発技術の社会実装、普及

再生・細胞医療・遺伝子治療
高度化事業【P】

有望シーズの
社会実装促進



18８．費用対効果 評価項目６

⚫ 本事業は、評価対象期間である2018年度から2022年度までの5年間で、総額約248億円
（予算額ベース）の費用で実施。

⚫ 再生・細胞医療・遺伝子治療の世界市場は2020年に6,270億円であったが、2040年には
11.6兆円まで伸びると予測されている。
現在の再生・細胞医療・遺伝子治療の領域での日本の論文数シェアは約9％であることから、
例えばこのうち9％の市場を獲得すると仮定すると、その経済規模は1.04兆円であり、事業額
の50倍もの市場が獲得されることから、費用対効果は極めて高い。

⚫ このように有望な研究開発がきちんと実用化するには、本事業で成果として生み出される基盤
技術が必要不可欠であり、当該基盤技術がなければ、有望なシーズが海外で開発・承認・製
造され、輸入超過となっている医薬品市場の再来となってしまう。

⚫ また、再生・細胞医療・遺伝子治療は根本治療が可能であることから、世界的に進む高齢化
によって拡大する医療費（2040年には2,800兆円近くまで拡大すると予測されている）の低
減にも寄与する可能性が高いこと、再生医療技術を活用した創薬支援ツールの開発は他モデ
リティの医薬品開発力にも寄与することから、事業全体の経済効果は上記の臨床応用のみを
想定した数字よりさらに大きくなると想定される。



19９．前回評価の指摘事項と対応状況

第53回評価WG（中間評価）2020年度

所見 対応状況

非常に重要な分野であり、プログラムとして成果も出てきてい
る。引き続きしっかり進めて頂きたい。

引き続き、当該分野で重要な、研究機関、規制当局、機
器・試薬メーカー、製薬企業等が連携できるようマネジメント
を行いながら、目標達成に向けて研究開発を推進している。



20１０－１ 評価検討会の委員構成

氏名 所属、役職

座長 三木 秀夫
田辺三菱製薬株式会社 創薬本部 創薬企画部
主席

委員

安西 智宏 株式会社ファストトラックイニシアティブ 代表パートナー

内田 和久
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） 専務理事代行 企画担当理事

坂井 千秋 神戸市立医療センター中央市民病院 医長

八代 嘉美
神奈川県立保健福祉大学 ヘルスイノベーション研究
科 教授



21１０－２ 評価検討会の審議経過

● 第１回 評価検討会（2023年1月17日） （公開）

１．開会
２．評価検討会の公開について
３．評価の方法について
４．技術評価報告書の構成について
５．事業概要の説明及び質疑応答
６．閉会

● 評価委員からの評価コメントの提出（2023年1月18日～1月24日）

● 第２回 評価検討会（書面審議：2023年2月13日～2月22日）（公開）

１．議題１ 第１回評価検討会議事録の確認
２．議題２ 技術評価報告書（案）の確認



22１０－３ 総合評価

再生医療、遺伝子治療は、日本の健康医療戦略やバイオ戦略の中核とも言える、国として推進

する意義のある分野であり、この産業化を支援する本事業は重要である。民間セクターのみでは困

難な学際融合・産学官の連携するプロジェクトであり、引き続き強力に支援を行っていくべきであると

考える。基盤技術の開発として一定の成果は得られているので、今後も国際展開を念頭においた開

発を継続していただきたい。

他方で、資金力が豊富な欧米企業も開発を加速化させている分野であり、戦略的な研究開発

の推進が必要不可欠である。①国際的な技術的優位性や市場環境の変化を常に把握し、最終

的な事業化主体とそのビジネスモデルを意識したプログラム運営を行っていくこと、②アウトカムである

臨床研究等の件数の達成のために実用化が近いものばかりを支援するのではなく、中長期的な産

業ビジョンを持ち、人材育成などの未来への投資にも十分な力を注ぐこと、③海外製品への追随で

はなく、日本が世界に勝てる領域での開発を強力に推し進めることも含め、勝ち筋を見極めること、

に留意していただきたい。

直接的な再生医療としてだけではなく、創薬の観点においても非常に重要な分野であるため、本

事業を通じて、国内製薬企業、あるいはその周辺企業が活性化し、世界的に競争優位な企業に

発展していくことを期待している。



23１０－４ 今後の研究開発の方向等に関する提言及び対処方針

今後の研究開発の方向等に関する提言 対処方針

いずれも重要な開発項目であり、長期的な視野をもとに各
技術を磨き、画期的な医療へと成長させてもらいたい。特に
創薬支援基盤技術開発は、どの分野の薬剤においても必
要とされる技術であると思われるため、継続的な開発に期待
したい。
今後は産官学連携によるマネジメントのもとでプログラム内で
の研究連携を加速させていくと共に、事業化主体となる産業
界、国内外の規制当局と一層の連携を図ることで、円滑な
成果の産業応用を実現していくことを期待する。

課題間での連携をさらに推進しながら、成果の産業応用を
見据えて産業界、国内外の規制当局と一層の連携を図って
いく。

再生医療・遺伝子治療の産業化には、本事業による製造・
評価に関する技術課題の解決だけでなく、革新的なシーズ
の育成や臨床応用を並行して進めていくことが肝要である。
「創薬ベンチャーエコシステム事業」などの他事業との連携を
図るほか、本プロジェクトの成果を早期フェーズから、あるいは
自由診療や臨床研究に対してリバースエンジニアリング的に
応用してCQA、QTPPを明確化し、再生医療・細胞治療の
社会実装を加速するためのプラットフォームを構築するプロ
ジェクトがあるとよいのではないか。

創薬ベンチャーエコシステム強化事業や、文部科学省、厚生
労働省が行うパイプライン開発支援の事業と引き続き連携を
図り、これらの事業で育成されたシーズや企業における本事
業の成果の活用を推進する。
また、再生・細胞医療・遺伝子治療の社会実装に向けては、
「再生・細胞医療・遺伝子治療の社会実装に向けた環境整
備事業」において、本事業での開発成果を活かしつつ、製
造・品質データと臨床データを紐づけて有効性・安全性の要
因を明らかにし、製品や技術の改善を行うための一貫したバ
リューチェーンを備える拠点を整備していく。



Ⅰ．複数課題プログラムの概要

Ⅱ．研究開発課題（プロジェクト）の概要

Ａ 再生医療技術を応用した創薬支援基盤技術開発

Ｂ 遺伝子治療製造技術開発

Ｃ ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発



Ａ 再生医療技術を応用した創薬支援基盤技術事業

（終了時評価）



26１．事業の目的等①

事業の目的

我が国の強みである微細加工技術等を活用し、これまでに本事業で開発した分化誘導技術や細胞加工
技術を融合させ、再生医療の出口産業の一つとして認識されている創薬支援の基盤技術を開発する。

これにより、再生医療技術の実用化を促進し、さらに、製薬企業各社の課題である、臨床段階での開発中
止のリスクを低減し、新薬開発を促進する。

類 型 複数課題プログラム / 研究開発課題（プロジェクト） / 研究開発資金制度

実施期間 2017年度～2021年度 （５年間） 会計区分 一般会計 ／ エネルギー対策特別会計

評価時期 事前評価：2016年度、中間評価：2020年度、終了時評価：2022年度

実施形態 国 → AMED（定額補助） → アカデミア等（委託）

プロジェクト
リーダー

製薬４社（薬物動態研究関係者４名）

執行額
（百万円）

2017FY 2018FY 2019FY 2020FY 2021FY 総執行額 総予算額

7.5億円 10.9億円 12.8億円 12.1億円 10.7億円 54.0億円 48.8億円

※総予算額：年度当初予算額の合算（調整費等を含まない。）



27１．事業の目的等②

• 再生医療分野における研究開発により、iPS細胞等の幹細胞から各種臓器の細胞に分化誘導するための技術や、これ
らの分化誘導した高品質な細胞を大量に調製する技術が確立されつつある。こうした分化誘導した各種細胞の利用方
法として、ヒトへの移植だけではなく、創薬への応用への期待が高まっており、世界中で急速に研究が進んでいる。

• 本事業では、日本の強みであるiPS細胞等による生体模倣性の高い細胞の作製技術を活かし、株化細胞やiPS細胞等
の幹細胞由来の各種臓器細胞を多段階に比較検証しつつ、臨床試験の前にヒトの生体内（臓器内）における安全性
等を予測できる革新的な基盤システムを開発し、iPS細胞等の幹細胞の産業応用を促進する。

【事業目的】 医薬品候補化合物の安全性・有効性・薬物動態等を評価する
生体模倣システム（Microphysiological System, MPS）の開発

灌流培養
○マイクロ流路設計
○素材技術
○接合技術
○微細加工技術

動態解析・毒性評価
○センシング技術
○画像解析技術

対応

出典：
http://www.nanowerk.co
m/nanotechnology-
news/newsid=39161.php

出典：Kim HJ et al. Lab Chip, 2012. 

出典：iPS細胞研究所

出典：(株)リプロセル

出典：http://www.hs.ura.osaka-u.ac.jp/matsusakimichiya/research/ 

三次元積層組織

腸管モデル

組織機能の再現（細胞）
○細胞培養技術
○分化誘導技術
○臓器らしさの追求
（小腸の吸収・代謝機能、肝臓の
高次代謝機能等）

（出典） 筑波大学生命環境系伊藤弓教授作成資料をもとに経済産業省作成

http://www.nanowerk.com/nanotechnology-news/newsid=39161.php


28１．事業の目的等③

MPSの開発により実現できること

⚫ 高い臨床予測性に基づく開発中止のリスク低減
新たな創薬分野の開発（抗体医薬、核酸医薬、遺伝子治療薬等）で
は、ヒト標的特異的に作用する場合や、臨床予測性が低い場合、従来知
見が少ない臓器毒性の検証が必要である場合などがあり、動物実験では
問題がなかったにもかかわらず、治験で突然重篤な副作用が出て開発中
止になるケースが発生している。

【例】遺伝子治療薬AT132（アステラス）での死亡事故
→ 2020年８月に治験一時中断、減損損失588億円等

⚫ 前臨床試験のコスト低減
動物実験の実施には数千万円の費用が発生している。
加えて、入手コストは年々高額化。

⚫ 動物実験廃止の流れへの対応
動物愛護の観点等から、化粧品や医薬品分野における動物実験を廃止する
動きが発生している。

化学 ：EPA2035年に安全性評価での利用中止
化粧品：動物実験の禁止
医薬品：ICHS5Bに代表される代替法促進

Franzen et al, Drug Discovery Today,  Vol. 24, (9), 1720-24, 2019

MPSが医薬品開発コストに与える影響

1PJあたり直接費削減、失敗率低減、
R%D期間短縮⇒10-26%R&D費低減



29２．国が実施することの必要性

⚫ 本事業は、iPS細胞等の細胞から分化誘導された各種組織細胞等を利用した、創薬支援基盤技術を開発
する事業であり、iPS細胞等の幹細胞による再生医療に関連する技術の実用化を加速し、その結果、我が国
発の新薬開発を促進するものであるから、政策目的の達成手段として必要かつ適切な事業である。

⚫ また、健康・医療戦略（平成26年7月22日閣議決定）において、iPS細胞技術を活用した新規治療薬の
開発促進等が挙げられているところ、本事業は再生医療の研究開発で培われた分化誘導技術や組織培養
技術、さらに日本の優れた流路設計技術等を集約し創薬支援システムを世界に先駆けて開発するものであり
、iPS細胞関連技術を活用した新規治療薬の開発を促進するものであるため、優先度の高い事業である。

⚫ 日本では、現在未確立のiPS細胞等の大量培養技術やそれに適した分化誘導技術の開発を進めており、さ
らに、優れたマイクロ流路設計技術があることから、個別の要素技術に関しては世界に対して優位性があると
考えられるが、NIHの機関であるNCATSを始め、欧米では大規模な研究開発投資が行われており、競争が
激化している。

⚫ 研究体制においては、日本全国を対象として異分野の先端的な技術を有する多数の企業や大学等の研究
機関を連携させ、技術を集結して開発を行う必要がある。また、組織培養技術等は非常に高度であるため、
民間企業が独自で技術開発することが困難である。さらに、製薬企業全体の課題として、ヒト生体内における
医薬候補品の安全性や薬物動態を正確に予測するためのシステムに対するニーズはあるものの、安全性等の
評価手法は個別企業で確立できるものではなく、規制担当部門も巻き込んで、国が中心となって各社共通
の評価手法を開発する必要がある。

⚫ こうした理由から、本事業については民間等に委ねることは困難であり、国が主導して実施する必要がある。

評価項目１



30３．国内外の類似・競合する研究開発等の状況① 評価項目２－１、３－１

年 日本と世界全体の動向 米国政府の動向 欧州議会等の動向

2010-2015
誕生

2010 Lung on Chips、Ingberら発表
2014 Ingber SOT honor、hDMT開始

2012 Tissue Chip Program 1.0(FDA,
NIH, DARPA、～2017)【約7600万ドル】
National Center for Advancing Translational Sciences 
(NCATS)を中心とし、MPSの創薬応用に向けた研究開発を実
施。国立がん研究所や国立小児衛生研究所と連携。

2015 CAAT EU t4 Workshop開催
欧米サプライヤー企業設立、欧米メガファーマ活動開
始

2016 世界経済フォーラム注目技術トップ10選出

2017

行政動く

AMED-MPS PJ（経産省、～2021）
JSSX MPS DIS設置

FDA FDA’S PREDICTIVE TOXICOLOGY 
ROADMAP（⇒当局がMPSに言及）
新たな毒物学的手法や新技術の開発と評価を促進し、規制当
局の審査に組み入れることを提言。

EMA MPS workshop開催、ORCHID（EC、～
2019）

2018
産業動く

IQ MPS Affiliate（武田、アステラス、エーザイら21
社）

Tissue Chip Program 2.0(～2022) ・EUROoCS（MPSに関する初めての学会）
・欧州議会が化粧品のための動物実験の世界的禁
止を目指す決議を採択。国連の枠組みを使い働きか
ける予定。

2019 ・NIH Clinical Trial on chip構想 投稿
・t4 Workshop（4年前からupdate確認）
・動物実験削減の取り組みを優先する指令
2019年9月、EPAのAndrew Wheeler長官が署名。動物実
験及び資金を2025年までに30%削減し、2035年までに廃止す
るようEPAに求めた。EPAはそれ以降、 代替試験方法に関する研
究に対する425万ドルのファンディングをはじめ、動物実験要件を
削減、代替及び改善するために多くの措置を講じる。

EPA 2035年までに動物実験廃止公表

2020
行政新しい
動き

OECD PBPK TG（⇒グローバル規制文書にMPS記
載）

FDA DDT ISTAND Pilot program、FDA HPで
MPS定義を発表
FDA CDER NAMに関する論文投稿（⇒代替法か
らNAMsへ）

EC Moore4Medical （～2023）

2021 CSAHi 安全性評価MPSチーム
MPS World summit Virtual Meeting（CAAT
主催、NCATS支援）

FDA Advancing New Alternative 
Methods レポート
動物実験の必要性は否定しないものの、画期的な代替法の開発
が重要であると示した。

EC PSIS 標準化Workshop
欧州標準化機構（CEN-CENELEC）と欧州委員会の共同研
究センター (JRC) によって開発された、重要科学技術の標準化
を議論するjoint initiative。2021年のテーマはOrgan on 
chip（OoC）の標準化。

2022 FDA Modernization Act 2.0
2022/12/23付けで米州議会で可決され、大統領署名
がなされた。本法案では前臨床試験に動物実験に代わる
方法を取り入れることを認めており、科学的証拠に基づいて
ヒトの反応を予測する可能性が最も高いアプローチ（MPS
やコンピュータモデリング等）を概説している。

（出典）JBA機能性食品研究会 第5回講演会・勉強会 幹細胞評価基盤技術研究組合 奈良岡準先生発表資料をもとに経済産業省作成



31３．国内外の類似・競合する研究開発等の状況② 評価項目２－１、３－１

海外の主な企業の動向

Mimetas Emulate CN Bio Innovations

本社所在地 オランダ 米国 英国

開発・事業内
容

複数流路を備えるプレート
OrganoPlate®シリーズを販売。

膵臓がんや血管、腎臓、中枢神
経系（毒性）、腸、肝臓など、
幅広い臓器をモデルとしている。

気管を再現するAirway Lung-
Chipや肺胞を再現するAlveolus 
Lung-Chipなどのチップのほか、

チップ格納や状態制御、イメージ
ングを行うための周辺装置を販
売。

需要が多い肝臓を開発の中心
に置き、積極的に製薬企業等と
の共同研究を進める。プレートの
ほか、周辺装置、ソフトウェアを
開発。

事業の方向性 • 専用のシステムが無くても使え
る、ウェブ上で購入できる、簡
便なモニタリング装置の販売
等、利便性のよさが強み。

• ユースケースの蓄積や細胞プリ
セット型の製品開発による客
層の拡大、販路拡大などに取
り組んでいる可能性が高い。

• 2020年、肺胞・肺チップが米
軍DEVCOM研究所の
COVID-19研究に採用され
た。

• 2021年、今後の開発ター
ゲットを公開。中枢神経障害、
ドラッグデリバリー、免疫細胞
の灌流と血流を介した臓器へ
の吸収、細菌叢を再現した腸
モデルの4点。

• 2021年、FDAとの共著論文
が公開。MPSサプライヤーと規
制当局が共著で査読付き論
文を出版するのは初めて。

• 装置導入→消耗品販売（プ
レート）で継続的な収益化を
狙うビジネスモデルを目指して
いる可能性が高い。

国内の主な企業の動向
富士フィルム和光純薬（Emulate社と提携）、ウシオ電機、ニコンなどの企業がMPS分野に参入。

（出典）MPS構築に向けた動向調査調査報告書（みずほ情報総研株式会社 経営・ITコンサルティング部）等をもとに経済産業省作成



32３．国内外の類似・競合する研究開発等の状況③ 評価項目２－１、３－１

⚫ MPSは製薬企業の開発段階における初期意思決定に少しずつ使われており（左図）、FDA申請の参照デ
ータに用いられた実績もあるとされている一方、規制への組み込みには時間がかかるとされていた。
IQコンソーシアム＠米国の資料（右図）によれば、2035年に国際規制に組み込まれる目処。

⚫ しかしながら、2022年12月のFDA Modernization Act 2.0の可決を踏まえて更に実用化が加速する可
能性が高い。

⚫ 実際に、海外メガファーマでは2025～2030年に安全性評価のためにMPSを用いることを目指した共同
研究・新薬開発での実績の積上げが進んでいる。

A roadmap toward patient’s benefit and animal’s welfare 
MPS assays used for internal portfolio decision
-making in drug development 

ALTEX preprint, version 4 published February 28, 2020, 
doi:10.14573/altex.2001241

米国における活用状況



33３．国内外の類似・競合する研究開発等の状況④ 評価項目２－１、３－１

現状のMPSの課題

⚫ Readoutの充実
MPSを用いた解析を行うにあたり、Readoutの充実は必要不可欠。
現状、微量な細胞や培地における経時的な変化を非破壊で取得するための技術が未確立であるため、生体電
子特性を用いたセンサーや非破壊での形態や内部観察ができる装置等の機能評価技術の開発が重要。

⚫ RSや国際標準に関する検討
技術的な性能要求の基準について、各国の規制当局での規格化や国際的なコンセンサス形成は未だ行われて
いない。参考になるとされる規制（FDA AMQP, FDA FD&C Act Section, OECD GLP, ISO13485 QMS 
for Medical Devices等）についても、MPSのサプライヤーやエンドユーザーは十分に認識していない。

⚫ コスト・汎用性・カスタマーサポート
既存のMPS製品はワンストップ型サービスが主流であり、Emulateの場合、初期投資で約2000万円（チップ・
灌流用培地貯槽24セット約242万、培養装置約1265万、CO2点電力供給装置258万など）がかかる。
また、他社技術との組合せができない、日本国内で受けられるカスタマーサポートが限定的といった課題も存在。



34４－１．研究開発の全体構成①

• チップ等のデバイス上で各種臓器細胞を立体培養・共培養する高度な技術を駆使し、これまで成し得なかった培養モデル

を構築し（項目2-1、2-2）、その培養技術を産業化可能なデバイス作製技術へと応用する（項目1）。

• さらに、構築されたデバイス上での細胞培養手法を検証し基準を設定する（項目3）ことにより、医薬候補品の安全性や

薬物動態等が評価可能な新規の創薬基盤技術の確立を目指す。

• また、2019年度からの新規課題（項目４）では、肝臓を対象とし、ヒトiPS細胞より分化誘導した臓器細胞と、その同

一ドナーの臓器細胞の機能の相関性を明らかにする。

項目2-1. 培養モデル
と培養デバイスの設計

に関する研究
（7課題）

項目2-2. デバイスに搭
載するiPS・ES細胞由来
分化細胞等の安定的な製
造に関する研究開発

（6課題）

項目1. チップ等デバイスの製造に関する研究（1課題）

項目3. チップ等デバイスを用いた細胞・組織の検証と
基準作成に関する研究開発（1課題）

医薬品候補の薬物動
態・安全性等評価にか
かるデータ解析

iPS細胞

分化誘導

各種臓器(肝、小腸、腎、血液
脳関門)の細胞を搭載したチッ
プ等

項目4. iPS細胞由来肝細胞と
ヒト肝細胞の相関性評価に関

する研究（H31～）

肝臓を対象とし、ヒトiPS細胞由来肝
細胞とそのドナーの肝細胞の機能の
相関性を明らかにし、よりヒト外挿
性の高いMPSの構築を目指す。

連携

連携

（出典）AMED（一部改変）

評価項目２－１、３－１



35４－１．研究開発の全体構成②

研究開発項目 実施者

項目１．チップ等デバイ
スの製造に関する研究

In-vitro安全性試験・薬物動態試験の高度化を実現するorgan/ multi-organs-on-a-chipの開発とその製造技術基盤の確
立

産業技術総合研究所

項目２－１．培養モデルと
培養デバイスの設計に関する
研究

創薬スクリーニングを可能にするヒトiPS細胞を用いた腎臓Organ-on-a-Chip 京都大学

医薬品の脳内移行性を評価可能な3次元血液脳関門（BBB）デバイスの開発 東京大学

腸肝循環の薬物動態を再現可能なデバイスの開発 京都大学

創薬における高次in vitro評価系としてのKidney-on-a-chipの開発 東海大学

階層的共培養を基礎とするLiver/Gut on-a-chipの開発：インビトロ腸肝循環評価を目指した高度な代謝と極性輸送の再現 東京大学

中枢神経系の薬物動態・安全性試験を可能にする血液脳関門チューブネットワークデバイスの開発 大阪大学

生体模倣小腸－肝臓チップ：バイオアベイラビリティ予測と安全性評価in vitroモデルの開発 名古屋市立大学

項目２－２. デバイスに搭
載するiPS・ES細胞由来分
化細胞等の安定的な製造に
関する研究開発

ヒトiPS由来腸細胞の安定供給と迅速培養システムの構築 東京工業大学

Organ-on-a-chip等のデバイスに応用可能な創薬スクリーニングに適したiPS細胞由来三次元肝スフェロイドの安定的な製造 横浜市立大学

高純度な国産ヒトES/iPS細胞由来肝細胞の安定的かつ安価な製造法の開発 大阪大学

被血管化能を備えた腎臓細胞の安定作出 理化学研究所

デバイスに搭載するヒト自律神経細胞と標的臓器の安定的製造に関する研究開発 産業技術総合研究所

分化制御培養法によるiPS細胞由来血液脳関門モデル細胞の安定的な製造・供給体制の構築 名古屋市立大学

ヒトiPS由来腸細胞の安定供給と迅速培養システムの構築 東京工業大学

項目３. チップ等デバイスを
用いた細胞・組織の検証と基
準作成に関する研究開発

薬物動態・安全性試験用organ(s)-on-a-chipに搭載可能な臓器細胞／組織の基準作成
国立医薬品食品衛生
研究所

項目４. iPS細胞由来肝細
胞とヒト肝細胞の相関性評
価に関する研究（H31～）

iPS細胞由来肝細胞とヒト肝細胞の相関性評価に関する研究
国立成育医療研究セン
ター

評価項目２－１、３－１



36４－２．各研究開発項目の内容

＜研究開発課題１＞
チップ等デバイスの製造に関する研究
チップ等デバイスに用いる素材として何を用いるべきかの検討と
評価、コーティング素材の検討と評価、チップ等デバイスを安
価且つ迅速に数千枚製造する技術の開発を行う。

＜研究開発課題２－１＞
培養モデルと培養デバイスの設計に関する研究
薬物動態試験・安全性試験などの創薬スクリーニングへの応
用に向け、細胞を用いた培養モデル開発、Organ-on-a-
Chip等培養デバイスの設計・開発を一括して実施。

＜研究開発課題２－２＞
デバイスに搭載するiPS・ES細胞由来分化細胞等の安定
的な製造に関する研究開発
薬物動態試験・安全性試験などの創薬スクリーニングへの応
用にむけ、iPS細胞、ES細胞等の幹細胞から分化誘導させ
た細胞を創薬スクリーニング用に最適化させ、成果を他課題
に導出する。

プロトタイ
プ評価

大学など

・実験手順
・ユーザーが
要望した
データ

＜研究開発課題３＞
チップ等デバイスを用いた細胞・組織の検証と基準作成
に関する研究開発
医薬品候補化合物等の評価への応用を前提に、ベンダー
からの市販品、研究開発機関からの提供品、研究開発項
目2で使用する細胞等を用いた、標準的な細胞機能の基
準作成、及び研究開発項目1、2で開発されたデバイスを
用いた細胞・組織の検証試験と基準作成を実施する。

製薬企業
国衛研など

Context of 
Useの提示、
多施設評価

作成
ホワイトペーパーなど

＜研究開発課題４＞
iPS細胞由来肝細胞とヒト肝細胞の相関性評価に関する
研究
評価方法が比較的確立しており広いユーザーニーズが期待で
きる肝臓を研究対象とし、手術等により摘出された肝細胞と
、その肝細胞と同一のドナーから作製されたiPS細胞由来肝
細胞の機能の相関性について明らかにする。

評価項目２－１、３－１



37５－１．研究開発計画（２期事業との関係） 評価項目３－１

規制対応 ※医薬品等規制調和・評価研究事業との連携

製薬企業のニーズに対応する
MPSの構築・実用化

標準作業手順書の作成

評価データの蓄積

新規性のある革新的MPSのコア技術【0～６課題程度】

基準作成（課題１）

2022年度 2023年度 2024年度 2025年度 2026年度

中間
評価

ユーザートレーニング

終了時
評価

薬物動態評価・安全性評価

社会実装に向
けたロードマッ
プ作成
（製品化、国
際標準化対応
、規制対応）

秘密保持契
約・知財合意
書等

国際標準化

基準作成（課題１・２）

課題１
再生医療技
術を応用した
創薬支援ツ
ールの実証・
評価基盤の
開発

課題2
再生医療技
術を応用し
た革新的創
薬支援ツー
ルの開発

課題3
創薬支援ツ
ールの標準
化・規制対応

デバイス・細胞の品質管理基準の作成

開発するMPSに関する技術・ノウハウ・
評価手法の事業内への共有

情報共有等による連携
（秘密保持・知財合意書等）

製薬企業のニーズに対応する
MPSの構築・実用化

課題２の革新的コア技術を用いたMPS

課題１の知見を用いたMPS

薬物動態評価・安全性評価

標準作業手順書の作成

評価データの蓄積

ユーザートレーニング

デバイス・細胞の品質管理基準の作成

課題2の有望技術を創薬支援ツールの実用化レベル
に完成させるための開発計画を策定

情報共有等による連携
（秘密保持・知財合意書等）

新たなMPSの実用化に向けた開発

課題1と連携して創薬支援
ツールの開発計画を策定

2期事業（2022年～2026年）1期事業

高いユーザビリティ
をもつMPSデバイ
スや細胞の製品化
（４製品）

↓

【今後の課題】

①市場獲得に向
けたユーザーマッチ
ングと製品改善の
加速化

②評価系の拡大

③受容環境の構
築



38５－２．資金配分

（単位：百万円）

評価項目３－１

研究開発項目 2017FY 2018FY 2019FY 2020FY 2021FY 合計

項目１．チップ等デ
バイスの製造に関す
る研究

297（委託） 406（委託） 409（委託） 411（委託） 390（委託） 1,913

項目２－１．培養モデ
ルと培養デバイスの設計
に関する研究

312（委託） 427（委託） 380（委託） 504（委託） 459（委託） 2,082

項目２－２. デバイスに
搭載するiPS・ES細胞由
来分化細胞等の安定的
な製造に関する研究開
発

101（委託） 183（委託） 141（委託） 0（委託） 0（委託） 425

項目３. チップ等デバイ
スを用いた細胞・組織の
検証と基準作成に関す
る研究開発

40（委託） 78（委託） 276（委託） 160（委託） 160（委託） 714

項目４. iPS細胞由来
肝細胞とヒト肝細胞の相
関性評価に関する研究
（H31～）

- - 75（委託） 138（委託） 62（委託） 275

合計 750 1,094 1,281 1,213(委託） 1,071(委託） 5,409



39５－３．研究開発の実施・マネジメント体制 評価項目３－１

知財合意

*PS、PO、ユーザー（製薬）で構成され、
事業全体の方向性を決める会議体

集中研利用
知財管理運用

分担機関
集中研利用
知財管理運用

集中研利用
知財管理運用

AMED ヘッドクオーター*

（PS、PO、ユーザー４社）

産総研・京大iCeMS・
島津製作所・
富士フイルム・
東京応化工業・
住友ベークライト他

名市大・東京大 ・
理化学研究所・
京都大・大阪大・
ニコン・
タカラバイオ他

東工大・横浜市大・
リプロセル他

国衛研・産総研・
東京大他

成育医療センター 他

技術研究組合
（集中研管理・知財管理・技術連携）

研究開発項目
2-1（7課題）

研究開発項目 3
（1課題）

研究開発項目1
（1課題）

研究開発項目
2-2（6課題）

研究開発項目 4
（1課題）

培養デバイスと
細胞開発

細胞開発（肝臓・
小腸・腎臓・BBB）

デバイス・細胞評価と基
準作成

プラットフォームデバイス
開発とチップ量産

iPS由来肝細胞とﾋﾄ肝
細胞の相関性評価

参加事業者



40５－４．知財や研究開発データの取扱い 評価項目３－２

⚫ 効率的・効果的な事業推進のため、医療分野の研究開発及びその環境整備の中核的な役割を担う機関で
ある日本医療研究開発機構（AMED）から民間企業等への委託事業（バイドール適用）として実施した。

⚫ AMEDのマネジメント能力を活用し、研究計画の策定・実施及びその結果や、関連事業との連携について報
告を受け、相談しながら事業を進めた。

⚫ プロジェクト全体の知的財産マネジメント管理は幹細胞組合が事務局となり「知的財産マネジメント基本方針」
を定めた。それぞれのプロジェクトの研究開発責任者は、このマネジメント基本方針に則り、研究開発課題ごと
に知財合意書を締結するように努めた。その結果、事業に参画する全企業・アカデミア間で「知財合意書」が締
結され、企業・アカデミアが一体となった研究開発、事業運営が可能となった。

⚫ 複数の研究開発課題で協力して成果が出た場合には、その知財の帰属について、必要に応じて事務局が調
整し、複数の研究開発課題で共同で開発した知財については、各研究開発責任者の間で本事業に関わる内
容で自由に使えるようなスキームを確立した。

⚫ アカデミアからの知財相談には積極的に対応し、アカデミアの希望があれば企業とのマッチングを進めるなど知財
の有効活用を推進した。



41６．研究開発目標と成果 評価項目２－２、３－１

アウトプット指標 目標 成果 達成状況 補足

創薬支援ツール
開発に係る要素
技術の確立数

中間目標
（2019年

度）
5 件 6 件 達成

１．粂小腸上皮細胞（製品化）
２．松永・小腸細胞（製品化）
３．松永・デバイス（肝-小腸）
４．高里・腎臓オルガノイド
５．松崎・ネットワークデバイス
６．阿久津・肝接着性改善

最終目標
（2021年

度）
12 件 13 件 達成

○デバイスモデル 腸肝循環型 5件
オンチップ灌流型デバイス、PMP製培養プレート、Fluid3D-X、小腸-肝臓連結デバ
イス・輸液システム、小腸外部培養デバイス

○デバイスモデル 血液脳関門型 2件
三次元開口型ネットワークデバイス、ネットワークデバイスRMT評価

○関連装置 圧力制御装置半自動機 1件
○関連装置 TEER半自動機 1件
○関連装置 OCT解析プログラム 1件
○細胞モデル 微量血液からiPS細胞作製 1件
○スフェロイド作製技術 1件
○血液脳関門細胞作製技術 1件

年度 論文数 国内特許出願 国外特許出願 PCT出願

2017年度～2021年度 374件 45件 26件 17件

国際標準への寄与

なし

プロトタイプの作成

なし

評価項目２－３



42７．事業アウトカム 評価項目４

事業目的を踏まえたアウトカムの内容
⚫ 当該技術の社会実装に向けて、ユーザーである製薬企業等が薬事プロセスでの利用を見据えてマッチング研

究を開始する件数を評価する。

⚫ プロジェクト前半は各アカデミアにおける要素技術開発を重点的に支援したことや、デバイスの接着不良の問
題により実績は少数だったが、後半は集中研究所における企業等とのマッチングを積極的に実施し、目標を
達成。2023年度末の目標30件に対し、2022年末時点で20件の実績が出ており、事業終了後も年間4
件増のスピードで企業との共同研究が進んでいる状況。

アウトカム指標 目標 目標達成の見込み

製薬企業内でのマッチング
研究の実施件数

2019年度 5 件

長期間灌流培養時のデバイスの接着不良等への対応
による遅延のため0件であったが、超音波接着、レー
ザー溶着によって大面積なプレート全体を高精度に接
着する技術として確立した。

2021年度 15 件
製薬企業内でマッチング研究を実施する方式を採用す
ることで、目標を達成。（16件）

2023年度 30 件
2022年末時点で20件であり、目標達成の見込みで
ある。

（目標の変更 理由・根拠等）
事業開始当初は「開発成果による製品を導入した企業数」をアウトカムとして設定していたが、欧米での成功事
例を調査し、メガファーマの研究所にデバイスを持ち込んで具体的な使い方や評価ニーズを反映
させる開発を行った場合に成功している事実が判明したことから、単純なデバイス製品開発では
なく、「開発成果を製薬企業内に持ち込んでマッチング研究を実施すること」を運用方式として
採用し、この実績をアウトカムとして採用した。



43８．事業アウトカム達成に至るまでのロードマップ 評価項目５

アウトカム指標

• 製薬企業内でのマッチング研究の実施件数 ・・・2021年度末までに16件、2022年度末までに20件
を達成。4件／年で増えており、2023年度末までに30件の目標を上回る成果が期待できる。

• 最終的には下記のような様々な波及効果が期待できる。

波及効果

○ 革新的な創薬支援ツールの開
発による市場の創出
（世界市場規模：2兆円）

○ 日本発の革新的新薬による市
場の創出

○ 再生医療・医療機器開発の
効率化

○ 動物実験の代替による化成品
（化粧品、農薬等）の開発

○ 医療関連産業の振興

2017 2021        2023 2035

開発項目1
⚫ 薬物評価に適した組

織培養技術の構築
⚫ 細胞機能、組織機

能の基準作成

開発項目2
⚫ チップ（デバイス）の基

本設計法開発
⚫ チップ（デバイス）の製

造技術開発

受託解析

・臨床試験・製薬企業等に
よる評価

・化粧品等の製品として販売

・治療薬の
上市

・細胞、組織を活用した薬物動態評価
・細胞、組織を活用した安全性評価

等

開発支援
開発項目3

⚫ 検出技術の開発
⚫ 薬物動態予測モデル

の開発

・企業での評価

本事業終了 目標達成時期

新薬、再生医療製品等の開発

化成品（化粧品、農薬等）の開発

開発項目4
⚫ iPS由来肝細胞とヒト

肝細胞の相関性評価

本

研

究



44９．費用対効果 評価項目６

⚫ 本事業に要する国費総額見込みは、約50億円（10億円×5年）を予定している。

⚫ 本事業で開発する創薬支援基盤システムは、in vitroで安全性（毒性）を高精度に予測できるものである
が、in vitro毒性試験の世界市場は、2018年当時において約2兆円といわれており、さらに、その成長率は
13.5%であると推測されている。

⚫ さらに、本事業で開発する創薬支援基盤システムを利用することにより、治験における医薬候補品の脱落リス
クが低減するとともに、これまでは本来はヒトに対して有効であるにもかかわらず、動物実験で脱落していた候
補品をレスキューすることができるため、新薬開発を促進でき、革新的な医薬品の開発による多大な経済効
果も見込まれる。

In vitro 毒性試験の世界市場（2018年）
Generic Engineering & Biotechnology 
News：約2兆円, 成長率13.5%

直接的な効果

治験における医薬候補品の脱落リスク低減

従来、動物実験で脱落していた候補品のレスキュー

間接的な効果

革新的医薬品の開発促進



45１０．前回評価の指摘事項と対応状況

評価検討会（中間評価）2019年度

今後の研究開発の方向等に関する提言 対応状況

欧米が技術・知財共に先行しているBody-on-a-
chip に「勝てる」製品を作るためには、成果物の国際
競争力の評価を先行・並行して継続的に実施し、より
戦略的な技術開発・国際展開を進める必要がある。
本プロジェクトにおいては、海外の知財・開発動向を監
視・分析する機能ユニットをプログラム内に組織し、メン
バーに情報提供する体制を構築することで、我が国独
自の独創的な新技術の確立を目指して欲しい。また、
規制当局と連携を深め、FDA 等米国の動きも考慮し
ながら、前臨床試験の代替の具体的イメージを想定し、
実際の医薬品開発につなげて欲しい。さらには、本プロ
ジェクトの成果が核酸医薬などの新たなモダリティの評価
に活用できるようになることを期待する。

本プロジェクトでは、特許出願状況や海外動向を随時調査し、その内容について
ヘッドクオーター会合やプロジェクトの全体会議の場でフィードバックすることで、先行す
る欧米技術を的確に把握・評価した。

また、プロジェクトで開発された技術がそれらを上回るポテンシャルを持つことを、複数
のユーザー企業とのユーザーマッチング試験や予備ラウンドロビンテストを実施することで
検証し、実用化に利する成果の創出を目指した。

また、規制関連部門の協力によって、新たなモダリティの評価への利用を含め、実
際の医薬品開発につなげることが可能な開発を行った。具体的には、厚生労働省と
連携し、AMED事業「医薬品等規制調和・評価研究事業」において、生体模倣シス
テム（MPS）の 新規ヒト型 in vitro医薬品評価法としての規格化、国際標準化
に向けた基盤整備に資する研究を採択いただくことで、開発成果が規制当局で受容
されるための基盤を構築した。

第53回評価WG（中間評価）2020年度

所見 対応状況

アウトカム目標の設定、実績とその解釈について、終
了時評価に向けて検討して頂きたい。

欧米での成功事例を調査し、メガファーマの研究所にデバイスを持ち込んで具体的
な使い方や評価ニーズを反映させる開発を行った場合に成功している事実が判明し
たことから、単純なデバイス製品開発ではなく、「開発成果を製薬企業内に持ち込ん
でマッチング研究を実施すること」を運用方式として採用し、この実績をアウトカムとして
採用した。

マッチング研究については、集中研究所を中心に推進し、不確実性の高い当該技
術について集中研究所で先行評価を行い導入リスクを低減することで、多くの製薬企
業の巻き込みを実現し、中間目標は達成済。2023年度末の目標30件に対し、
2022年末時点で20件の実績が出ており、事業終了後も年間4件増のスピードで企
業との共同研究が進んでいる状況であるため、最終目標も達成できる見込みである。



46１１－１ 総合評価

iPS細胞の培養技術、マイクロ流路技術などの異分野の要素技術の融合が必要であるうえ、製薬企業
においても非競争領域であることから、国が推進する意義が認められる取組である。動物実験の禁止に向
けた国際的な流れもあり、世界的な流れとして、動物実験に代わるMPSの開発は希求されるところである
ため、諸外国でも活発な研究開発投資が行われている分野であるほか、国内技術が蓄積するiPS細胞を
使うことの意義も大きく、技術開発の必要性が高い。
体制としても、ヘッドクウォーターのなかに製薬企業を代表される方がおり、製薬企業のニーズを研究内容
に反映できたこと、あるいはマッチング研究や予備ラウンドロビン試験を実施するにあたって複数の製薬企業
が協力的に実施できたことなど、出口を見据えた体制への再構築が有機的になされており、結果的に２デ
バイスが製品化されたことも評価し得る。

他方、今後は多くのニーズを把握することが必要。創薬のなかでも薬物動態の評価だけではなく安全性
や薬理あるいは探索研究の観点からニーズを探すことや、国内企業によるユーザー評価にとどまらずに海外
製薬企業のニーズを把握すること、共通デバイスの使用などビジネスとしての磨き込みを進めることなど、より
広いニーズの把握に努めると同時に、MPSは将来的に国際標準化が進むことが想定されるため、積極的
に国際的なカンファレンスに参加するなどによりFDAその他の海外規制動向を注視し、独自技術でありつ
つガラパゴスにならないような努力をおねがいしたい。

また、設定されていた事業アウトカム（マッチング研究の実施件数）では、複数の製薬企業が求める技
術に仕上がっているとは限らないのではないか。CROのサービスとしての採用や、海外製薬企業のニーズ、
国際的な規格化や規制対応も見据えたアウトカムとした上で、本課題の成果となる製品・サービスを提供
する企業の参画を重視し、事業終了後の企業主導でのマッチングの促進を含め、出口を見据えたマネジ
メントを強化すべき。



47１１－２ 今後の研究開発の方向等に関する提言及び対処方針

今後の研究開発の方向等に関する提言 対処方針

近い将来MPSの技術が薬事申請で用いられるよ
うになることを見据え、引き続きPMDAや国衛研な
どと連携し国内の薬事規制への適合性を獲得し
ていくことはもちろん、各国の規格化・標準化に向
けた動きをタイムリーに把握して国際規格に合わせ
た研究開発を行っていくこと、標準化に資するデー
タの蓄積のために海外製薬企業による本事業の
開発成果の利用を促進することなどを期待する。

厚生労働省とAMEDが実施する「医薬品等規制調和・評価研究事業」でのMPSの新
規ヒト型in vitro医薬品評価法としての規格化、国際標準化に向けた基盤整備に資す
る研究」において本事業で得たデータを活用して研究開発を進めるなど、薬事規制への
適合性を獲得するために引き続き規制当局との連携を進める。
また、2022年度には経済産業省主体でMPSの海外動向調査事業として海外規制や
関連しうるISOの動向を調査しており、こうした形で各国の規格化・標準化の調査を継
続する。
さらに、第2期事業においては、事業参画者によるCSAHiの安全性評価MPSチームや
MPS World summit2023、iMPSS（国際MPS学会）、OECDでの議論への積極
的な参加や成果発表を強く後押し、海外製薬企業への情報発信や活用促進に努める。

事業の出口を見据えて、集中研究所あるいは同
等の機能を持つ組織が主導してマッチング研究を
推進することは継続していただきたい。その上で、
最終的にMPS製品や受託サービスの安定供給を
担う事業化主体をより意識した実施体制の構築、
CROの意見の取入れも図ってほしい。また、今後
は製品化されたデバイスの薬事利用数についても
評価するなど、実用化を見据えたアウトカム指標の
設定が肝要である。

第二期事業においては筑波大学内に集中研究所を設け、集中研究所を中心にユー
ザーからの採用及び社会実装と規制受容を推進する。出口を見据えた一体的な取組の
ため、集中研究所ではユーザーである大手製薬企業や国際標準の有識者も交えて、
2026年及び2035年に目指す姿とその目標に向けて打つべき手を議論し、ロードマップと
してまとめている。今後CRO関係者の巻き込みも図っていく。
第二期でのアウトカムは、実用化状況を評価できるよう「令和10年度までに本事業で開
発した創薬支援ツールが10社の製薬企業等に活用されることを目指す。」と定めていたが、
評価を踏まえて、「令和10年度までに本事業で開発した創薬支援ツールが10社の製薬
企業・CROの意見の取り入れに向けては、集中研究所において国内有数のCROと具体
的な相談を始めている。今後、MPS技術をCROに技術移管する際の留意点や手順書
に必要な事項へ随時助言をいただける体制、また、CRO内の研究員が集中研究所内に
常駐し技術移管の実証を進める体制を構築していく。
なお、現在各研究課題は事業３年目終了時点でのステージゲートに向けてユーザーと
連携した開発を進めていることから、第二期事業の中間評価は事業4年目に行うこととす
る。



48１１－３ 評点法による評点結果

○ 各評価委員の評点の平均を算出する評点法を実施。

【評価項目の判定基準】

○１.～６.各評価項目
３点：極めて妥当
２点：妥当
１点：概ね妥当
０点：妥当でない

○７．総合評価
３点：実施された事業は、優れていた。
２点：実施された事業は、良かった。
１点：実施された事業は、不十分なところがあった。
０点：実施された事業は、極めて不十分なところがあった。

評価項目 評点

１．当省が実施することの必要性 3.0 3 3 3 3 3

２．研究開発内容及び事業アウトプット 2.6 3 3 2 2 3

３．研究開発の実施・マネジメント体制等 2.2 2 2 2 2 3

４．事業アウトカム 2.0 1 2 2 2 3

５．事業アウトカムに至るまでのロードマップ 2.6 2 3 2 3 3

６．費用対効果 2.6 2 3 2 3 3

７．総合評価 2.6 2 3 2 3 3

各委員の評価
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Ｂ 遺伝子治療製造技術開発事業

（中間評価）



50１．事業の目的等①

事業の目的

遺伝子治療の市場は年成長率50%以上の高い成長率が期待されており、2030年には7兆円超に到達
する見込みとなっている。一方で、遺伝子治療で用いられるウイルスベクターは価格が非常に高く、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。

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・技術基盤の整備のため、多様
な要素技術を可及的速やかに結集させ、遺伝子・細胞治療用ベクター大量製造技術の開発を推進する。さら
に、これら先端的技術研究拠点と大量製造技術開発拠点を連携による遺伝子・細胞治療研究ネットワークの
構築や、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の加
速化も目指す。

類 型 複数課題プログラム / 研究開発課題（プロジェクト） / 研究開発資金制度

実施期間 2018 年度～2023 年度 （6年間） 会計区分 一般会計 ／ エネルギー対策特別会計

評価時期 事前評価：2017年度、中間評価：2022年度、終了時評価：2024年度

実施形態 国 → AMED（委託） → 実施者（委託）

プロジェクト
リーダー

PS 稲垣 治 神戸大学大学院国際協力研究科 極域協力研究センター 研究員
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
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

執行額
（百万円）

2018FY 2019FY 2020FY 2021FY 2022FY 総執行額 総予算額

13.0億円 48.6億円 14.5億円 25.9億円 ー ー
85.2億円

（未確定。調整
費を除く。）



51１．事業の目的等②

• 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。
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．技術的課題の解決

→ 製造技術
創薬技術

２．基盤の整備（シーズや研究者の充実）

→ 資金：創薬開発に対する研究費の充実

→ サプライチェーン：生産機能の確保・充実
商用生産向けの製造拠点・施設への補助（デュアルユース補助金等）
多品種・安価の研究開発用ベクターの提供
生産（製造・評価・薬事）を担う人材の育成

→ ノウハウの横展開：研究開発・製造・臨床に関するコンサルティング

３．臨床機能の確保・育成

→ 遺伝子治療に強みを持った病院等の臨床研究拠点整備



52１．事業の目的等③

• 遺伝子治療で必要となる高品質なウイルスベクターを効率的かつ大量に生産する技術は世界的にも確立さ
れておらず、生産効率の低さによる製造コストの高さや、大量製造の困難性、製造の不安定さ等による安
全性に関する懸念は解決されておらず、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。

• 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
発する。

分析技術開発

ウイルスベクター産生細胞

・ろ過

・クロマトグラフィー

・超遠心分離

• 作られた遺伝子治療薬の
適切な評価方法を開発

• 先行する欧米規制等への
対応

• 産業化を見据えた、優れた国産ウ
イルスベクター産生細胞を開発

• 培養技術についてラージスケールで
実証し、欧米と同様の水準に

細胞開発

ウイルスベクター
（夾雑物、不完全ベクター含む）

製造技術開発

一連の製造、分離・精製、品質評価について、製
造特許・製剤特許を押さえつつプラットフォーム化

ウイルスベクターの安全性を適切に確認できる動物（サルなど）を用いて、
非臨床試験を実施できるGLP施設の整備

難治性疾患を取り扱う医療機関と連携し、国内での臨床試験/治験の実施を目指す。

臨床試験・治験

非臨床試験



53１．事業の目的等④

• 製造技術の課題としては、特に製造プロセスの堅牢性や高収率、低コスト化が課題であり、本事業内でそ
れぞれ開発を進めている。

（出典）大阪大学大学院工学研究科 大政 健史先生作成資料より経済産業省作成

(次期PJ：モリモト製薬）



54２．国が実施することの必要性

⚫ 遺伝子治療は年率50％以上の高い成長性が見込まれており、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、単一遺伝子疾患に対するin vivo遺伝子治療をはじめ、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。

⚫ 他方で、ウイルスベクターを安定的かつ大量に製造する技術開発や、不純物や空ベクターを取り除く精製技術、それら
による有効かつ安全な製品の生産に向けては多くの技術課題が存在し、技術的難易度や失敗のリスクの高さから民
間企業のみでは十分な研究開発が実施されないため、国による中長期的な支援が必要不可欠。

評価項目１

出所：Evaluate Pharma （検索月：2022年10月）よりアーサー・ディ・リトル作成

In vivo
遺伝子治療

mRNA医薬が将来的に
競合するが、薬剤送達
性や利便性面で有利

他モダリティ
との競合状況

Ex vivo
遺伝子治療

がん抗原を認識して
傷害するADCや二重特

異性抗体が競合

核酸医薬
ゲノム編集（KO）が
将来的に競合するが、
薬剤送達性面で有利

ADC
がん抗原を認識して
傷害するCAR-T/NKや
二重特異性抗体が競合

26,672

世界市場規模
($m, 28年)

25,890

23,220

26,754

52%

CAGR
(21-28年)

47%

32%

26%

811

世界開発品数
(前臨床以降)

867

559

546

（出典）令和4年度内外一体の経済成長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

年代 遺伝子治療

1970
年代 〇組み換えDNA技術発展

〇遺伝子治療の概念の検討スタート1980
年代

1990
年代

〇世界で初めて遺伝子治療実施（1990年）
〇日本で初めて遺伝子治療実施（1995年）
●アデノウイルスベクター大量投与による
過剰免疫反応で死亡事故（1999年）

2000
年代

〇遺伝子治療で初めての成功例（X‐SCID、
フランス）（2000年）
●X‐SCID遺伝子治療でレトロウイルスベク
ター挿入変異により白血病発症（2002年）
⇒遺伝子治療が一時停滞
〇副腎白質ジストロフィー（ALD)遺伝子治
療の成功（2009年）等で復活

2010
年代

〇EUで初めて遺伝子治療薬の販売承認
（2012年）
〇以降、欧米で立て続けに販売承認
（CRISPR/Cas9等のゲノム編集技術の革新
によるところも大きい）



55３．国内外の類似・競合する研究開発等の状況 評価項目２－１、３－１

• 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。
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に長けておらず、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。

（出典）令和4年度内外一体の経済成長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



56４－１．研究開発の全体構成① 評価項目２－１

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



57４－１．研究開発の全体構成② 評価項目２－１

研究開発項目 実施者

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

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
次世代バイオ医
薬品製造技術研
究組合

項目２．遺伝子・細
胞先端的技術研究
開発

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 東京大学

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 自治医科大学

日本発がん治療用ウイルス開発の革新技術研究拠点 東京大学

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

信州大学

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 ときわバイオ

項目３．先端的な
遺伝子・細胞治療技
術開発（若手枠）

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 京都府立医科大学

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

愛知県がんセンター

活性調節型CRISPR/Cas9による完全遺伝子修復治療法の開発 九州大学

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 日本医科大学

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
国立国際医療研究
センター

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 筑波大学



58４－２．各研究開発項目の内容 評価項目２－１

＜研究開発課題１＞
遺伝子・細胞治療用ベクター新規大量製造技術開発
遺伝子治療の事業化に必要な上流から下流までの製造プラットフォーム構築に必要な要素技術を有する産官学が結集し、
カルタヘナ法も含めて治験等の実施とその規制対応まで想定した我が国における日本発の遺伝子・細胞治療用のウイルス
ベクター製造技術基盤を構築する。
具体的には、①ウイルスベクター生産細胞開発、製造技術開発、分析技術開発、およびこれらの開発した技術を統合した製
造プラットフォームを構築すること、②製造に必要な機器・資材・原材料などの国産化を図る。

＜研究開発課題２＞
遺伝子・細胞先端的技術研究開発
アカデミアの先端的なin vivo遺伝子治療及びex vivo遺伝子治療のシーズ開発を促進するための技術開発拠点を複数整
備し、外部のアカデミア研究者や企業の遺伝子・細胞治療研究の支援や拠点間のネットワークを構築することで、産学連携
の遺伝子・細胞治療エコシステム構築を行う。

＜研究開発課題３＞
先端的な遺伝子・細胞治療技術開発
将来において、遺伝子・細胞治療の分野で活躍が期待される若手研究者によるゲノム編集技術、高度なベクター等製造技
術・安全性向上技術等の確立に関する独創的で先端的な研究を推進する。

草津集中研究所 大阪集中研究所



59５－１．研究開発計画（２期事業（予定）との関係） 評価項目３－１

実製造工程で繰り返し行われる
過程に関わる研究開発

製造工程を確立する
段階に関わる研究開発

分科会C分科会A 分科会B 分科会D

知財調査
知財戦略

（事業前半）
コアとなる要素技術開発

（事業後半）
開発成果を集約・統合し

製造実証

（二期事業（予定））

製薬企業・CDMOへの技術導出
非臨床・臨床研究への活用

↓ ↑
規制当局の意見や産業界のニーズを踏まえたコア技術の更なる向上



60５－２．資金配分

（単位：百万円）

評価項目３－１

※調整費を除く

研究開発項目 2018FY 2019FY 2020FY 2021FY
2022FY
(予定)

合計
（予定）

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

845（委託） 827（委託） 866（委託） 884（委託） 1415（委託） 4,836

項目２．遺伝子・細胞
先端的技術研究開発

396（委託） 383（委託） 443（委託） 494（委託） 320（委託） 2,036

項目３．先端的な遺伝
子・細胞治療技術開発
（若手枠）

58（委託） 59（委託） 64（委託） ー ー 181

合計 1,300（委託） 1,269（委託） 1,372（委託） 1,377（委託） 1,735（委託） 7,053



61５－３．研究開発の実施・マネジメント体制 評価項目３－１

AMED

PS・PO

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

課題３：先端的な遺伝
子・細胞治療技術の開発

シーズ開発促進

基盤技術開発

課題１



62５－４．知財や研究開発データの取扱い 評価項目３－２

⚫ 効率的・効果的な事業推進のため、医療分野の研究開発及びその環境整備の中核的な役割を担う機関で
ある日本医療研究開発機構（AMED）から民間企業等への委託事業（バイドール適用）として実施する。

⚫ AMEDのマネジメント能力を活用し、研究計画の策定・実施及びその結果や、関連事業との連携について報
告を受け、相談しながら事業を進める。

⚫ 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
科会長、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長、遺伝子・細胞治療薬製造技術
開発事業部長、事務局長、知的財産部長、知財コーディネータ及びプロジェクトリーダーらが指名する委員
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、適切な管理に努めた。



63６．研究開発目標と成果 評価項目２－２、３－１

アウトプット指標 目標 成果
達成
状況

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
（2021年度）

12 件 49 件 達成

年度 論文数 国内特許出願 国外特許出願 PCT出願

2018年度～2021年度 459件 24件 1件 7件

国際標準への寄与

なし

プロトタイプの作成

なし

評価項目２－３



64７．事業アウトカム 評価項目４

事業目的を踏まえたアウトカムの内容
⚫ 事業終了後に目指している社会の姿としては、本事業で開発した基盤技術が製薬企業等において新薬開発

に使用されている姿である。そのため、実際に本事業で開発された要素技術が遺伝子治療の開発・製造にお
いて活用されていることを評価する指標として、臨床研究件数を評価する。

アウトカム指標 目標 目標達成の見込み

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

2025年度 5 件
2022年末時点で5件であり、既に目標を達成。続く
案件も多く存在し、目標を上回る成果が期待される。

今後予定されている臨床研究

研究者所属 対象疾患と試験の内容 スケジュール（移行年月） 活用した要素技術

自治医科大
学

芳香族アミノ酸脱炭酸酵素（AADC）欠損
症に対する遺伝子治療、AAV2-AADCを両
側被殻に定位脳手術により投与する第I/II
相オープン試験

治験届：２０２２年１月２７日
１例目：２０２２年３月に投与
２例目：２０２２年６月に投与
希少疾患であり２例で治験は終了。
２０２３年度に承認申請予定。

AAVベクターの大量製造技術開発：AAV2-AADC単独投与のベクターは
HEK293細胞の接着培養法を使用しているが、本事業で導入したiCeLLNano装
置を使用して、従来法と同様な品質のベクター製造が可能なことを確認。商業化に
向けて、より効率の良いHEK293の浮遊培養法を使用予定。

自治医科大
学

パーキンソン病遺伝子治療、AAV2-AADCを
両側被殻に定位脳手術により投与する第
I/II相オープン試験

治験届：２０２２年１月２７日
１例目：２０２２年１０月１７日
全１２例を予定

AAVベクターの大量製造技術開発：AAV2-AADC単独投与のベクターは
HEK293細胞の接着培養法を使用しているが、本事業で導入したiCeLLNano装
置を使用して、従来法と同様な品質のベクター製造が可能なことを確認。商業化に
向けて、より効率の良いHEK293の浮遊培養法を使用予定。

自治医科大
学

孤発性筋萎縮性側索硬化症（ALS)に対す
る遺伝子治療。AAV.GTX-ADAR2を脊髄
腔内に投与する第I/II相オープン試験

治験届：２０２２年１月３１日
１例目：２０２３年３月に投与予
定
全６例を予定

AAVベクターの大量製造技術開発：本事業で開発したHEK293の浮遊培養法
を利用。
AAVベクターの投与法開発：新しいデバイスを用いた髄注法や導入方法の最適
化。（ブタを使用した、腰椎穿刺により大槽まで挿入してAAVベクターの注入を行う
ためのカニューレなどの技術）

信州大学

CD116陽性骨髄系腫瘍（急性骨髄性白
血病と若年性骨髄単球性白血病）に対する
非ウイルス遺伝子改変キメラ抗原受容体T細
胞療法。

２０２１年４月治験開始
実施中

信州大学遺伝子・細胞治療研究開発センター（CARS）イナリサーチラボにおいて、
カニクイザルを用いてGMR CAR-T細胞の予備毒性試験を実施し、安全性を評価
した。試験結果を予備資料としてPMDAに提出、一部を治験届に記載。信州大学
CARS信大ラボにおいて、治験製品（GMR CAR-T細胞）の品質試験（規格試
験と特性解析）を実施中。

信州大学

HER2陽性骨・軟部肉腫および婦人科悪性
腫瘍（子宮頸癌、子宮体癌、卵巣癌など）
に対するHER2特異的キメラ抗原受容体
（CAR）遺伝子改変T細胞療法の安全性
に関する臨床第Ⅰ相試験

２０２２年５月治験開始
実施中

信州大学CARS信大ラボにおいて、治験製品（HER2 CAR-T細胞）の品質試
験（規格試験と特性解析）を実施中



65８．事業アウトカム達成に至るまでのロードマップ 評価項目５

（出典）大阪大学大学院工学研究科 大政 健史先生作成資料より経済産業省作成

遺伝子治療臨床応用技術基盤開発



66９．費用対効果 評価項目６

⚫ 本事業に要する国費総額見込みは、約80億円（13億円×6年）を予定している。

⚫ 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10兆円市場に成長すること
が期待される魅力的な投資対象。市場成長率は50％以上であり、この時点で重点投資をしていることで大
きな市場を獲得できる可能性が高い。

（出典）令和4年度内外一体の経済成長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



67１０．前回評価の指摘事項と対応状況

第45回評価WG（事前評価）2018年度

所見 対応状況

＜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。

＜研究開発の実施・マネジメント体制等の妥当性＞

• 遺伝子治療薬の製造に熟知しているPL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る。

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
活用にも努めている。

＜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。

＜研究開発内容及び事業アウトプットの妥当性＞

• 具体的なパイプラインとして先天性の網膜疾患を選出し、事業内
で開発した要素技術を用いて当該疾患への治療薬の開発を進め、
そのデータや手法をPMDAに持ち込むことで、規制当局のフィード
バックを得ながら進めている。また、文科省や厚労省とは頻繁に意
見交換を行い、医師主導治験でクリアな有効性や安全性を示すと
ころまでをメインとしてアカデミアのシーズを育てる文科省と、そのシー
ズの臨床実施が円滑に進むよう環境整備や資金的支援を行う厚
労省、商用化を見据えて基盤となる製造技術を開発する経産省
で、しっかりと役割を整理した上で、連携を図っている。

• 人材育成も大きな目標の一つとして実施すること。
• 本事業で開発した要素技術や知見をベースに、一般社団法人

BCRETにおいて、製造やCMCを担う産業人材育成の研修プログ
ラムを立ち上げた。



68１１－１ 総合評価

遺伝子治療市場は高い成長性が予想される一方、産業応用の実現には技術面に加え、安全性やコスト
面、規制面などの多くの課題があり、本課題は国際競争力のある遺伝子治療用ベクターの開発を推進して
いく点で意義ある取組である。我が国は遺伝子治療の研究・開発においては遅れをとっている面が否めないた
め、産業的な観点から国が支援することは起爆剤としても重要である。

2018年から2021年まで4年間において、多くの要素技術の研究開発から成果が創出されてきていること
や、既に先端的技術研究開発を担う拠点を中心にアウトカム（臨床研究への技術導出）5件を達成して
いることは高く評価したい。特に製造プロセスを効果的に検討するためには適切な評価技術が構築できている
ことが重要であり、大阪集中研において高いレベルで分析プロットフォームが構築されたことや、規制当局から
のフィードバックを得ながら研究開発を進行している点は高く評価できる。次世代バイオ医薬品製造技術研
究組合（MAB組合）を中心とした、産学が連携して製造技術のプラットフォームの構築によって、遺伝子・
細胞治療のエコシステムの形成が進んでいると評価できる。

他方、製造基盤技術開発を担う課題１とシーズ開発促進を担う研究開発拠点整備を担う課題２の連
携が不十分ではないか。臨床試験に資する開発品を製造する技術を開発することが重要であり、そのために
は両者の連携が重要である。課題１と２の取組みが効果的に成果創出へつながるようにマネジメントすべき。
また、課題２の研究開発拠点では腫瘍溶解性ウイルスなどの技術開発も行っているため、AAVベクターの製
造のみならずオンコロジーにおける創薬技術等へのバランスよい資金配分も検討すべき。

さらに、産業化にあたっては企業によるパイプライン開発も併せて促進していく必要がある。成果の普及に向
けて、開発技術のユーザーとなる製薬企業やスタートアップ企業のニーズを踏まえたアウトカム指標の設定や研
究開発マネジメント、開発技術や集中研究所をより多くの企業やアカデミアに利用してもらうための積極的な
共同利用の受入れや、国内CDMOのプレイヤーの増加につながる人材育成の強化を進めることが望ましい。



69１１－２ 今後の研究開発の方向等に関する提言及び対処方針

今後の研究開発の方向等に関する提言 対処方針

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。

最終年度となる令和5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。

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。
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。

最終年度となる令和５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、次世代バイオ医薬品製造技術研究組合での共同研
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。

さらに、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。



70１１－３ 評点法による評点結果

○ 各評価委員の評点の平均を算出する評点法を実施。

【評価項目の判定基準】

○１.～６.各評価項目
３点：極めて妥当
２点：妥当
１点：概ね妥当
０点：妥当でない

○７．総合評価
３点：事業は優れており、より積極的に推進すべきである。
２点：事業は良好であり、継続すべきである。
１点：事業は継続して良いが、大幅に見直す必要がある。
０点：事業を中止することが望ましい。

評価項目 評点

１．当省が実施することの必要性 3.0 3 3 3 3

２．研究開発内容及び事業アウトプット 2.5 2 3 2 3

３．研究開発の実施・マネジメント体制等 2.5 2 3 2 3

４．事業アウトカム 3.0 3 3 3 3

５．事業アウトカムに至るまでのロードマップ 2.0 1 2 2 3

６．費用対効果 2.3 1 3 2 3

７．総合評価 2.5 2 3 2 3

各委員の評価
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Ｃ ヒト細胞加工製品製造基盤技術開発事業

（中間評価）



72１．事業の目的等①

事業の目的

再生医療等製品のサイズは抗体、遺伝子治療薬と比較して、１０の９乗～２１乗倍と非常に大きく、ま
た構造も複雑であるため、再現性の高い製造は非常に困難である。

本事業では、新規参入企業等が有効性、安全性、再現性の高い再生医療等製品を効率的に開発でき
るよう、QbD の考えに基づく製品スケールでの製造の実現可能性と具体的アプローチ方法を提示し、様々な
再生医療等製品への水平展開可能性を示す。

類 型 複数課題プログラム / 研究開発課題（プロジェクト） / 研究開発資金制度

実施期間 2020 年度～2024 年度 （5年間） 会計区分 一般会計 ／ エネルギー対策特別会計

評価時期 事前評価：2019年度、中間評価：2022年度、終了時評価：2025年度

実施形態 国 → AMED（委託） → 大阪大学（委託）

プロジェクト
リーダー

PS 畠 賢一郎 再生医療イノベーションフォーラム
PO 中江 裕樹 特定非営利活動法人 バイオ計測技術コンソーシアム
代表者 紀ノ岡 正博 大阪大学

執行額
（百万円）

2020FY 2021FY 2022FY 2023FY 2024FY 総執行額 総予算額

3.0億円 6.2億円 ー ー ー ー
28.3億円

（未確定。調整
費を除く。）



73１．事業の目的等②

• 再生医療等製品の分野は、平成25年度の薬事法改正で新たに設けられた分野であり、製造法や評価法、同等性の考
え方などは未確立の状態。高品質の製品を安定的に低コストで広範な市場に提供するためには，安全性・再現性の高
い高効率な製品製造プロセスを確立することが喫緊の課題であり，世界的にもその研究開発競争が加速している。

• 本事業では、有効性・安全性・再現性の高い再生医療等製品を効率的に製造する基盤技術の実用化促進を目指し、
具体的な再生医療等製品をモックアップに設定し、Quality by Design（QbD）に基づいた製造システムの構築整備
に向けた研究開発に取り組む。開発した成果については、様々な再生医療等製品への水平展開可能性を示すとともに、
国内外における規格化や規制等への対応に活用する。

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成



74１．事業の目的等③

達成したいこと：

細胞製造にかかる安定供給，製造柔軟性ならびにコスト削減

⚫ 新たな QbD の考え方構築・規制対応により、①製造販売承認が効率的になる、②製造が効率的（コス
ト低減）になる、③委託製造が可能となる、④変更申請が効率的（期間短縮・コスト低減）になる、と
いった、産業化への貢献が期待できる。

⚫ 以下のとおり、非臨床試験や臨床試験が不要となった場合には、8億円近くの費用と7年の期間が削減で
きる可能性がある。

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成



75２．国が実施することの必要性

⚫ 再生医療等製品の生産には、培地や試薬、培養・加工・調製機器、精製機器、容器や輸送技術など、様々なもの
が関連し、最終的な品質に影響を与える。また、医療として医師による手技を要しながら提供されることや、規制当局
との安全性や有効性、同等性をどう評価するかの議論も必要であり、異分野・産学官の多くの多くの関係者が連携し
て研究開発活動を行う必要がある。

評価項目１

自家移植 他家移植

培養表皮 心筋細胞シート

①培地
（細胞の培養環境）

②試薬等
（足場、増殖因子、プラスミド等）

③培養容器
（細胞培養時に用いる容器）

消耗品類
（細胞培養のための試薬等）

○培養した細胞・
組織の輸送

輸送サービス

①設計、施工

②保守、メンテナンス

iPS細胞 心筋細胞 心筋細胞を配置した
医薬品評価システム

（医薬品を心筋細胞に作用させ、反応を測定）

①インキュベータ
（細胞培養時の温度保持）

②自動培養装置
（細胞を自動培養）

①フローサイトメーター
（細胞表面情報等を分析）

②画像解析装置
（画像解析による品質評価）

再生医療製品

創薬応用

医薬品評価システム・装置
（医薬候補の安全性評価）

サポーティング・
インダストリー

採 取

搬 送

培 養

組織形成

細胞評価機器
（調製・加工した細胞の品質検査）

搬 送

再生医療

網膜細胞シート
細胞製剤

細胞培養機器
（細胞の調製、加工に利用）

遺伝子導入

細胞加工施設
（セルプロセッシングセンタ－）
（無菌性を担保した専用設備）



76３．国内外の類似・競合する研究開発等の状況 評価項目２－１、３－１

• 本事業は、技術シーズを有する複数の研究機関、薬事承認に向けた支援を行う規制当局、機器メーカー、
試薬メーカー、製薬企業等が連携して再生医療等製品開発のノウハウを結集することを前提としており、
このようなプラットフォームは本分野では日本にも海外にも存在しない。

• また、我が国は再生・細胞治療の開発が活発であり、アカデミア、産業界等が連携することで、世界随一
の高い有効性・安全性の再生医療シーズを実用化に繋げることが可能となる。

○実用化動向
（②組織幹細胞移植分野）
世界で市場化している臓器・細胞移植製品（※１）のうち、市場形成済の
製品の多くが日本発製品。（6／9製品）

実用化動向
（①iPS細胞分野）
先端技術であり未だ承認販売に至った製品はなく、臨床試験のフェーズ。
臨床試験実施数は日本がトップ。

（出典）https://www.lifescience.mext.go.jp/files/pdf/n2296_01.pdf

 

具体的な細胞種 製品名 対象疾患 開発企業 開発段階 

間葉系幹細胞（自家） ステミラック 外傷性脊髄損傷 ニプロ 条件付承認（2018）：日本 

間葉系幹細胞（他家） テムセル 移植片対宿主病 Osiris Therapeutics 社 

JCR ファーマ 

上市（2012）：米国 

上市（2015）：日本 

間葉系幹細胞（他家） Grafix 糖尿尿性足潰瘍 Osiris Therapeutics 社 上市（2011）：米国 

軟骨細胞（自家） Carticel 

MACI 

軟骨損傷 Vericel 社 上市（1997）：米国 

上市（2012）：米国 

軟骨細胞（自家） ジャック 外傷性軟骨欠損症 

離脱性骨軟骨炎 

ジャパン・ティッシュ・エンジニ

アリング 

上市（2012）：日本 

表皮細胞シート（自家） Epicel 熱傷 Vericel 社 上市（2007）：米国 

表皮細胞シート（自家） ジェイス 重症熱傷／先天性

巨大色素性母斑等 

ジャパン・ティッシュ・エンジニ

アリング 

上市（2007）：日本 

骨格筋芽細胞シート（自家） ハートシート 重症心不全 テルモ 上市（2007）：日本 

角膜上皮細胞シート（自家） ネピック 角膜上皮幹細胞疲

弊症 

ジャパン・ティッシュ・エンジニ

アリング 

上市（2020）：日本（※２） 

 （※１）免疫細胞を除く （※２）上市して間もないため、2021年時点では市場未形成
（出典）https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/saisei_saibou_idensi/dai5/sankou1.pdf

https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/saisei_saibou_idensi/dai5/sankou1.pdf


77４－１．研究開発の全体構成① 評価項目２－１

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成



78４－１．研究開発の全体構成② 評価項目２－１

研究開発項目 実施者

QbDに基づく再生医療等
製品製造の基盤開発事業

ヒト細胞加工製品の製造に向けたQbDに基づく管理戦
略の構築と新たな核となるエコシステムの形成

大阪大学
紀ノ岡 正博

開発項目① CQA評価基板技術開発

国立医薬品食品衛生研究所
兵庫医科大学
成育医療研究センター
東京大学
名古屋大学
新潟大学

開発項目② 製造システムの開発

大阪大学
神戸医療産業都市推進機構
サイフューズ
ロート製薬株式会社
筑波大学

開発項目③ マネジメントシステム構築とデータ管理体制

国立医薬品食品衛生研究所
ロート製薬株式会社
株式会社日立製作所
大阪大学
澁谷工業

開発項目④ 規制対応と国際化 東京理科大学



79４－２．各研究開発項目の内容 評価項目２－１

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成

①QTPP を保証する CQA 評価の基盤技術開発
QTPP を保証する CQA の特定とその in vitro 評価系の開発

1.1 MSCの免疫抑制能 in vitro 評価系としての 末梢血単核球混合（ MLR ）試験 の性能検証
→末梢血単核球の代替のためのヒトiPS 細胞からTリンパ球単球分化誘導開発

1.2 MSCの免疫抑制能 in vitro 評価系としての サイトカインストームモデルの性能検証

②製造システムの開発
1.CQAを保証する PP の抽出と動作パラメータの検証

製造工程における PP の抽出⇒PP 評価技術の開発PP のモックアップでの評価⇒PP評価技術の最適化⇒PP 評価技術の技術標準化
2.製造工程の安定化に及ぼすハザード分析とリスク評価・管理手法の開発

QbD アプローチが可能な工程を抽出するためのリスク評価技術の開発⇒リスク評価技術の検証
⇒モックアップでのリスク評価⇒リスク評価技術の最適化⇒リスク評価技術の技術標準化

3.モックアップの設計
プレモックアップのユーザー要求仕様の設定⇒プレモックアップの設計仕様決定と設計検証 ・ 妥当性評価⇒モックアップのユーザー要求仕様設定

4.モックアップの検証と非臨床試験用製品の製造・評価
プレモックアップの設計仕様決定と設計検証 ・ 妥当性評価⇒モックアップの設計仕様決定と設計検証
⇒モックアップによる非臨床試験製品の製造開始

5.非臨床試験デザインの策定と実施と治験デザインの策定
類似製品の開発動向調査⇒非臨床試験デザイン案作成⇒非臨床試験デザイン策定と治験デザイン案作成⇒治験デザイン策定と対面助言

③マネジメントシステムの構築ならびにデータ管理体制の整備
1.品質管理戦略とマネジメントシステムの構築

品質管理戦略とマネジメントシステム 構築における課題抽出⇒プレモックアップ製造における品質とマネジメントシステムの整備
⇒モックアップ製造へのデータマネジメントシステムの移行・統合マネジメントシステムの必要要件抽出と要求仕様策定
⇒モックアップにおけるデータマネジメントシステムの整備・統合マネジメントシステムのテストモデルの構築とモックアップ製造の連結
⇒モックアップにおけるデータマネジメントシステムの運用・統合マネジメントシステムのモップアップデータ評価と妥当性検証・ 改善

2.品質保証対応を前提とした運用も含めたデータ管理体制の構築
データ管理体制の課題抽出⇒プレモックアップにおけるデータ管理体制の整備⇒モックアップにおけるデータ管理体制への移行
⇒モックアップにおけるデータ管理体制の整備・運用

④規制対応と国際標準化
再生医療等製品製造 における QbD の考え方WG／QbDの考え方の他細胞製品への展開のためのWG／国際標準化を目指すWG



80５－１．研究開発計画 評価項目３－１

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成



81５－２．資金配分

（単位：百万円）

評価項目３－１

研究開発項目 2020FY 2021FY
2022FY
（予定）

2023FY 2024FY 合計

課題１．QTPP を保証
する CQA 評価の基盤
技術開発

98（委託） 179（委託） 200（委託） - - -

項目２．製造システム
の開発

164（委託） 384（委託） 446（委託） - - -

項目３．マネジメントシ
ステムの構築ならびに
データ管理体制の整備

22（委託） 43（委託） 49（委託） - - -

項目４．規制対応と国
際標準化 15（委託） 14（委託） 14（委託） - - -

合計 300（委託） 620（委託） 710（委託） - - -



82５－３．研究開発の実施・マネジメント体制 評価項目３－１



83５－４．知財や研究開発データの取扱い 評価項目３－２

⚫ 効率的・効果的な事業推進のため、医療分野の研究開発及びその環境整備の中核的な役割を担う機関で
ある日本医療研究開発機構（AMED）から民間企業等への委託事業（バイドール適用）として実施する。

⚫ AMEDのマネジメント能力を活用し、研究計画の策定・実施及びその結果や、関連事業との連携について報
告を受け、相談しながら事業を進める。

⚫ プロジェクト全体の知的財産マネジメントに関しては、大阪大学が事務局となり、知財を取り扱う体制や戦略に
ついて知財PDからの助言を受けながら、知財合意書を14分担機関との間で締結し、

① 複数の研究開発者で協力して成果が出た場合には、知的財産権は共有して、原則、共有者が自由かつ
無償にて実施可能のように扱う。

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、委
員：国研・大学代表1名、企業代表1名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、適切な管理に努めた。

⚫ また、知財戦略に関する調査として、
○ 侵害予防調査と対応策検討侵害予防調査と対応策検討
○ 細胞加工関連の細胞加工関連のQbDに関する俯瞰調査（特許マップ調査・動向分析を実施。）
○ 知財戦略の考え方提示知財戦略の考え方提示（水平展開における知財、データ、標準化の３つの観点

からオープン＆クローズをコントロールする「知財トライアングル」という知財戦略の考え方を提示。）
を行い、知財活動を推進した。



84６．研究開発目標と成果 評価項目２－２、３－１

アウトプット指標 目標 成果 達成状況 補足

QbDによる再生医療等製
品製造工程の確立数

中間目標
（2021年度）

1 件 2 件 達成

大阪大学とロート製薬の中におい
て、培養面積の拡大についてQbD
の考え方を反映して同等性／同質
性を担保する、大面積のフラスコ
（1750cm2）での製造工程を組ん
でいる。

年度 論文数 国内特許出願 国外特許出願 PCT出願

2020年度～2022年度 31件 1件 0件 0件

国際標準への寄与

ISO TC276における細胞製造標準化に向けた活動と連動させ、 開発中のQbDコンセプトの内容を早期文書化す
るための手立てとしてJIS文書化に向けた準備を進めている。具体的には、名古屋大学を中心に規制WGメン
バーとが共同してJIS化原案文書（Cell Processing Management System CPMS）草稿）を作成し、TC276の
国内審議団体であるFIRMと連携することで細胞製造に関わる産業界メンバーとの意見交換・草案交換を個別・
WG等で多数行った。

その後、ISO9001、ICH文書、A-Cell文書、などの文献調査を行い、従来の低分子医薬品で考えられてきた
QbDコンセプトでカバーされない「細胞製品独自の部分」を明確化し、文書草案に反映させた。

現在は、JIS原案作成委員会のコアメンバー（企業5名、大学6名、規制関係2名）を確定し、さらに産業界から
の参画者を募っており、今後日本規格協会のJIS化公募制度への申請、原案作成の議論、JIS文書発行を目指す。

プロトタイプの作成

なし

評価項目２－３



85７．事業アウトカム 評価項目４

事業目的を踏まえたアウトカムの内容

⚫ 事業終了後に目指している社会の姿としては、本事業で開発した基盤技術が製薬企業等において新薬開
発に使用されている姿である。そのため、実際に本事業で開発された要素技術が細胞治療の開発・製造に
おいて活用されていることを評価する指標として、臨床研究件数、治験届出件数、製品数及び技術導出件
数を評価する。

アウトカム指標 目標 目標達成の見込み

本事業で開発した要素技術を活用した臨
床研究件数、治験届出件数、製品数及
び技術導出件数

2024年度 5 件
2022年12月末時点で6件であり、目標
達成の見込みである。2026年度 10 件

開発した技術としては以下の5つが挙げられる。
(1) リンパ球混合試験：MSCの品質評価
(2) DS決定アルゴリズム：MSC製造のDS決定
(3) 工程決定のためのリスクアセスメント手法 ：MSC製造の工程設計
(4) 製造管理ソフト：MSCの製造記録管理
(5) 研究開発データ集積・共有・管理システム ：MSCの研究開発データ管理

このうち(3)を以下のとおり技術導出している。
○ ロート１件（他家MSC、ARDS、非臨床）
○ サイフューズ３件（自家、神経、医師主導治験）（自家、骨軟骨、臨床試験）（自家、血管、臨床試験）
○ CET（他家MSC、血管、研究開発）

加えて、クオリプス+2社程度に技術導出予定であるため、R4年度中に、計6件の見込み
その他の技術（(1)(2)(4)(5)）についてもPJ内で評価検証を進めている。



86８．事業アウトカム達成に至るまでのロードマップ 評価項目５

アウトカム指標
本事業で開発した要素技術を活用した臨床研究件
数、治験届出件数、製品数及び技術導出件数
・・・2024年度末までに5件、2026年度までに10件

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成



87９．費用対効果 評価項目６

⚫ 本事業に要する国費総額見込みは、約30億円（6億円程度×5年）を予定している。

⚫ 本事業で開発している製造の考え方が確立されれば、非臨床・臨床試験が効率化される。
２に掲載した図によれば、ある細胞治療のシーズについて、PhaseⅠ を PhaseⅠ/Ⅱ として PhaseⅡ／Ⅲ 
を省略できた場合には 3 年短縮、 5.3 億円削減できると試算されている。
本事業のアウトカムである臨床研究件数、治験届出件数、製品数及び技術導出件数10件を達成し、それ
らがそれぞれこの削減効果の恩恵を得た場合、53億円程度の削減が図れるため、直接的に国費投入を上
回る費用削減効果が得られる。

⚫ また、こうした製造の効率化が図られれば、海外のシーズも日本での製造を選択することが期待される。再生
医療周辺産業のグローバル市場は2030年に5.2兆円、2050年頃には約15兆円と試算されており、日本が
バリューチェーン上でこの役割を担うことができれば、非常に大きい経済効果が得られる可能性が高い。

（出典）大阪大学大学院工学研究科紀ノ岡 正博先生作成資料より経済産業省作成



88１０．前回評価の指摘事項と対応状況

第49回評価WG（事前評価）2019年度
事前評価時の事業名称「再生医療製造技術基盤確立事業」

所見 対応状況

＜事業アウトカム達成に至るまでのロードマップの妥当性＞
アウトプット目標として「再生医療要素技術の開発件数 5件
（単体）、3件（組合せ）」を設定されているが、大枠の課
題は示されているものの具体的な検討課題の設定に至ってい
ない。

そのため、検討課題をより明確にするとともに、「再生医療要
素技術」に関して公募段階を含めて中間・事後評価で判定
可能な具体的なアウトプット目標を設定し、成果がどのように
アウトカムに結びつくのかの道筋も示すこと。

指摘を踏まえてアウトプット目標を検討・修正した。

本事業では、定量的かつ安定的な細胞製造の全体プロセス
の構築を目指していることから、アウトプットとしては、実際に
QbDの考え方に基づく細胞製造が可能な製造工程の確立
状況を評価することとした。

この指標は、安定的かつ効率的な細胞製造を行うための製
造インフラの数ということで非常に明確な指標であるほか、こ
の行程で製造した製品を臨床試験や治験に利用するという
道筋、すなわちアウトカムである「臨床研究件数、治験届出
件数、製品数及び技術導出件数」との関係性も明確である。



89１１－１ 総合評価

細胞加工製品は、細胞ソースや目的が多岐にわたるため、有効性、安全性の評価は、これまでの低分
子や抗体などの医薬品では想定できていないものも多いことから新たな評価系が必要であるとともに、その
品質特性からQbDの考えに基づいた製造技術・品質評価の開発は、安定的かつ効率的な製造プロセス
の確立に有用と思われる。目標自体が非常に高く、最終的な目的が達成できるかは不確かであるが、だ
からこそ国として実施すべき事業である。世界的に再生医療・細胞治療製品の承認において、製造管理
プロセスの妥当性についての議論が高まる中、我が国がイニシアチブを握るためにも、本事業の実施は非
常に重要であり、研究開発と並行して、JIS文書化などの標準化に向けた取り組みも進められていることも
高く評価できる。

他方で、達成目標が高いため高度なマネジメントが必要である中、現時点ではマネジメントと成果指標
の妥当性の検討が十分でないと思われる。

マネジメントに関しては、出口戦略を明確にして、FIRMなどのエンドユーザーの意見を取り入れる仕組み
を導入することが必要であるほか、出口を見据えて、ICHガイドラインへの落とし込みに向けたJPMAの取
込みや、臨床現場から有効性について検討できるプレイヤーの参画などを検討するべきではないか。また、
開発分野が多岐にわたる中、各開発項目について進捗が検証できるシステムになっているのか、ワーキング
グループでの検討がどの程度なされているのかが明らかではないため、定期的なモニタリングが必要ではない
か。

成果指標に関しては、有効性や安全性の情報の蓄積が十分ではないモックアップの細胞加工製品にお
いてはCPP、CQAの特定が可能なのかが不明瞭であり、設定している事業アウトプットと事業アウトカムの
妥当性が適切なものであるかを判断できない。本事業の目指す姿を明確にし、パートによって達成目標を
変えることも必要ではないかと考える。
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今後の研究開発の方向等に関する提言 対処方針

個別の要素技術開発と共に、製造プロセス全体への統合と開発品へ
の技術導入を同時に進めていく必要があり、高度な研究開発マネジメ
ントが求められ、単一の企業では解決できない課題である。各課題に
取り組む研究者間の連携の更なる促進、エンドユーザーによる構成さ
れるFIRMなどの業界団体の活動の活用、具体的に開発pipelineを
設定して各パートの事業を進めるような工夫などを行い、各開発項目
の進捗やワーキンググループの活動について適切に管理・モニタリングし、
成果目標を達成する体制を構築してほしい。
また、開発成果や議論を世界的に発信し、業界を主導していくために
は、国立医薬品食品衛生研究所だけでなく厚生労働省やPMDAの
ような規制当局の巻込み、FIRMだけでなくJPMAとの連携を進めてい
くことも必要である。

研究開発の状況に関しては、定期的なPSPO会議やプロジェクト会
議（ユーザーの視点や細胞製造、バイオプロセスに深い知見のある
PSPOと課題担当者、AMED、経済産業省により構成）によって把
握し、課題間連携や議論の促進、事業方向性の見直しを行っていた
が、今後は事業外のプレイヤーのニーズを把握し本事業の導出を図る
場として、FIRM会員との議論の場の定期的な設定、ワーキンググ
ループの活動の強化を図っていく。
また、こうした進捗回議の場において、厚生労働省医薬局等の規制
当局やJPMAにオブザーバー参加いただくことを検討する。

アウトカム指標（企業導出）について、成果指標に関しては、有効
性や安全性の情報の蓄積が十分ではないモックアップの細胞加工製
品においてはCPP、CQAの特定が可能なのかが不明瞭であり、設定
している事業アウトプットと事業アウトカムの妥当性が適切なものである
かを判断できないため、妥当性の検証が必要。
また、件数は達成しているものの、開発技術５項目のうちMSC製造
の工程設計に関する技術導出のみに達成件数が集中しているため、
他の技術についても積極的に技術導出を進める方策を検討し、今後
も達成状況を継続的にモニタリングしてほしい。その際、技術導出した
臨床試験に関して、Ⅰ/Ⅱ相試験だけではなく、Ⅲ相試験に進んだ件
数も評価いただくほか、臨床試験を実施する中で製法の変更が必要
になったケースがあれば、QbDの枠組みの中でどのような効率化が図
れたのかも評価いただきたい。

本事業は新しいQbDの概念構築をMSCの開発を通じたフィジビリティ
スタディとして実証していくことを目的としているため、現状の事業の方
向性とアウトカム指標は維持しつつ、各開発技術の導出状況や、規
制や国際標準での受容状況を丁寧にフォローアップし、本事業の事
後評価において報告する。
なお、成果指標をⅢ相試験に進んだ件数とした場合、研究開発開
始からⅢ相試験までには長期の期間を要するためフォローアップ及び
事業評価とその反映が困難になることから引き続き指標としては
Ⅰ/Ⅱ相試験も含めた臨床試験の件数を評価するが、Ⅲ相試験に
進んだ件数と、臨床試験を実施する中で製法の変更が必要になった
ケースでの効率化に関してもフォローアップを行い、本事業の事後評価
において報告する。



91１１－３ 評点法による評点結果

○ 各評価委員の評点の平均を算出する評点法を実施。

○ 「４．事業アウトカム」「５．事業アウトカムに至るまでのロードマップ」に関しては、研究開発対象と
なっている各要素技術がどうアウトカムに繋がっていくのかの検証が一部不十分であったことから、評
点が2.0点以下となっているため、今後は開発技術ごとに導出状況や規制・国際標準での受容状
況を丁寧にフォローアップし、本事業の終了時評価において報告することとする。

【評価項目の判定基準】

○１.～６.各評価項目
３点：極めて妥当
２点：妥当
１点：概ね妥当
０点：妥当でない

○７．総合評価
３点：事業は優れており、より積極的に推進すべきである。
２点：事業は良好であり、継続すべきである。
１点：事業は継続して良いが、大幅に見直す必要がある。
０点：事業を中止することが望ましい。

評価項目 評点

１．当省が実施することの必要性 3.0 3 3 3 3 3

２．研究開発内容及び事業アウトプット 2.2 2 3 1 2 3

３．研究開発の実施・マネジメント体制等 2.2 2 3 1 2 3

４．事業アウトカム 1.8 1 2 1 2 3

５．事業アウトカムに至るまでのロードマップ 1.8 2 2 1 1 3

６．費用対効果 2.0 1 3 2 1 3

７．総合評価 2.2 2 2 2 2 3

各委員の評価
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