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1. 開 会

2. 議 事
1)政府における研究開発の知財に関する取組について (報告)

2)遺伝子治療の研究開発の推進について

3)その他

3. 閉 会
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ゲノム医療実現推進に関するア ドバイザ リーボー ド

の開催について

平成29年10月11日

1 ゲノム医療実現推進協議会の議論の過程において､新たに見出

された留意すべき点､その他重要課題について､長期的視点かつ大

所高所から評価し､意見･助言するため､ゲノム医療実現推進協議

会に設置する｡

2.アドバイザリーボー ドは､ゲノム医療に知見のある研究者や法律

家等の有識者 (5名程度)､また､講畏副こ応じた有識者 (2-3名

程度)の参集を求めて開催する｡

3.アドバイザリーボードの庶務は､文部科学省､厚生労働省及び経

済産業省の協力を得て､内閣官房健康･医療戦略室において処理す

る｡

4.上記のほか､アドJくイザリーボードの運営に関して必要な事項は､

アドバイザリーボードで定める｡

〔当面の開催予定〕

平成29年10月 第1回

以 降 ･多種多様な医療人材のキャリアパス

･その他重要課題

ゲノム編集技術
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ゲノム医療実現推進に関するアドバイザリーボード構成員

議長 和泉 洋人 内閣官房 健康 ･医療戦略室長

春日 雅人 日本医療研究開発機構 疾病克服に向けたゲノム医療

実現プロジェクトプログラムディレクター

金田 安史 El本遺伝子細胞治療学会 理事長

北川 雄光 日本癌治療学会 理事長

秦 奈峰子 弁護士 (東京弁T3士会所属)

松原 洋一 日本人叛遺伝学会 理事長

門田 守人 日本医学会 会長

米村 滋人 東京大学大学院法学政治学研究科 准教授

文部科学省 研究振興局長

厚生労働省 大臣官房審議官(危機管理.科学技術･

イノベーション､国際調整､がん対策担当)

経済産業省 大臣官房商務･サービス審議官

参考人 内田恵理子 国立医薬品食品衛生研究所 遺伝子医薬部 室長

末松 誠 日本医療研究開発機構 理事長
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2018年3月1日
内閣府知的財産戦略推進事務局

知的財産戦略の推進体制

/ 知的財産戦略本部は､ ｢知的財産基本法｣に基づいて2003年に設置○政府全体の知的財産
推進計画の作成 .推進､知的財産に関する重要施策の企画 .推進 .総合調整を推進○

/ 2013年には､本部設置 10年を機に ｢知的財産政策 ビジョン｣を策定 し､ ｢知的財産政策

知的財産戦略本部

検証･評価･企画委員会

策定 -⊂:コ-
知的財産推進計画

実行 ｣こコ-
内閣府(知財事務局)
知財戦略の総合推進
知財教育

デジタルアーカイブ

クールジャパン

【主な任務】

･知財戦略の企画 ･立案及び実施

･政府各省の施策の連携促進 ･調整

【柵成要員】

本部長 内閣総理大臣

副本部長 :内閣官房長官､内閣府特命担当大臣 (知的財産戦略)

文部科学大臣､経済産業大臣

本部員 全大臣

有識者 (10人)敬称略､50音順

川上丑生カドカウ株式会社代表取締役社長
五神真 国立大学法人東京大学 総長
小林 喜光 株式会社三菱ケミカルホールディングス取締役会長
迫本淳一 松竹株式会社代表取締役社長
竹宮恵子 漫画家､京都精華大学学長
日覚昭鹿 東レ株式会社 代表取締役社長
林 いづみ 弁護士､桜坂法律事務所パートナー
原山 優子 総合科学技術,イノベーション会議諸員
山田 理恵 東北電子産業株式会社代表取締役社長
漉過 敏介 弁理士､豊栄特許事務所取問､日本弁理士会会長



｢知的財産推進計画2017｣の全体構成
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l第4次産業革命(socLety50)の rl知財の潜在力を活用した Il12020年とその先の日本を
基盤となる知財システムの構築 地方創生とイノベーション推進 輝かせるコンテンツカの強化

JZ-2地方L中小企暮 こよる知財活用と産学.産産連携の推進
･中小企業-の知財意誰の普及啓発や海外展開支援

ト3グローヅqIレ市tを1一トやする知肘･書事化qtIaの一体的推進
･国立研究BFl発法人を活用した兼種横断的な棟準化の推進

ト2知財システム益盤の亜●
証拠収集手続の強化
知財の新たな価値評価の検討

I-1千一タ､人工知能の利活用促jL
による丘暮Jl争力強化に向けた知

肘IJlの書手

･不正競争防止法におけるデータの
不正桝 等の禁止

･手作権法における柔軟性のある
権利制限規定の亜書

zl-1r攻めJの鵬･糊
等を支える知財活用.強化

･植物品種登録､地理的表示(Gり･
地域団体商標､｣AS規格の活用

Ⅱ13rEg民一人ひとりが知肘人材度目掛J棚 ･知肘人柵 鹿の推進

･｢知財創造教育推進コンソ-シアム｣によるカリキュラム･教材開発と
｢地域コンソーシアム｣支援

Ⅲ-1コンテンツの兼外JEM促進と垂井益盤の強化
･異業種連携の強化
･コンテンツ分野の人材育成.教育機関との連携

Ⅲ-2映tii産暮の鞍典

･中小制作会社等の海外展開促進 F

･ロケ撮影の環境改善に係る官民連絡会謙 一 ⊥

Ⅲ-3デジタルアーカイブの♯集
･国として分野横断統合ポータルを構築し､産学官で活用

知的財産推進計画2017に位置付けられた主な産学連携関連施策

2.地方 ･中小企業による知財活用と産字 ･産産連携の推進
(2)今後取り組むべき施策
②産字 ･産屋連携の推進 (P.48-)

(産芋官連携による共同研究の促進)
･ 我が国のオープン･イノベーションを加速するため､産業界との協力の下､大字等が知的穎産を総動員し､産字
による技術 ･システム改革シナリオの共同作成､そのシナリオ実現に向けた活動 ･体制の企画､産宇共同研究 ･
人材育成 ･知的財産マネジメントを官民の資金のマッチングにより実施する｡

(大字等の知財マネジメントの強化)
･ 研究開発プロジェクトの優れた成果を国内外で適切に権利化 ･維持するために､事業化を視野に入れる制度に
おいては､研究成果である特許の権利化まで､一部直さ妾経Piから支出することも含め､大字における適切な知
的財産予算の確保方策を検討する.

(技術移転人材育成システムの強化)
･ マーケテインクを実践し､研究開発段借から事業化段階までを-気通貫で行う技術移転人材の育成を目指し､先
進的なTL0等が全国の大学等から中核人材を受け入れ､0JT形式で技術移転人材を育成する仕組みを構築する
ことにより､一気通貫の技術移転モデルを全国の大学等に普及するとともに､全国の大学等と先進的なTLO等と
の間に親密な技術移転ネットワークを構築する｡

(活用視点による柔軟な共同研究成果取扱いの実現)
･ 大字等と企業との個別聖及びコンソーシアム聖の共同研究における成果の取扱いについての検討結果を関係者
に周知し､本格的な産字官連携の実現に向けて､共同研究成果の柔軟な取扱いを含めた活用視点による共同研
究契約の実現を促進するとともに.経営レベルでの産と字の対話を通じて産字双方のパートナーシップを強化
していく｡

(概念実邑正に向けた支援策の整備)
･ 大字の研究成果への民間企業 ･投資家の関心を高め事業化に結び付けるため､ギャップファンドの充実の検討

も含め新たな研究アイディアの実現可能性を検証する耽念実証 (POC:ProofofConcept)の実施を促す支援
を弓削ヒする｡



産学連携を通じた知財マネジメント強化の取組

(課題と方向性)

>大学等における研究成果の知財化のためには､特許出願 .維持等に係る乗用の確保が課題

> さらに､単に特許出願件数を増加させることが重要なのではなく､大学の研究成果の戦時
的な知財化により企業に活用される特許を作り込んでいくことが重要.

> このため､大学の知財マネジメントを高度化するとともに､大学等での実証実験を促進す

(主な取組)

>産学共創フち ツトフォ-ム共同研究推進プログラム (OPERA)等の組織的な産学官
連携の推進を通じた大学の知肘システム改革

>事業化を視野に入れる研究開発制度について､特許の権利化に必要な経費の直接経費
支出の可能化による知財関連経費の確保

>先進的なTLOのノウハウの共有等(=よる技術移転支頒人材育成

>共同研究等成果の柔軟な取扱いを可能とするモデル契約書 (さくらツール)の開発 .
普及

>研究成果最適展開支援プログラム (A-STEP)r機能検証フエ-ズ .実証研究タイ

知的財産戦時本部 横旺 書平価 ･企画妻鼻会 産薬財産権分野会合 (第3回) 文部科学省提出資料に基づき対】財事務局作成 (平成30年2月)

/ ｢人間を手術､治療､診断する方法｣は原則として特許の対象外○

2002年 知的財産戦略大綱

近年進展の著しい再生医療及び遺伝子治療関連技術においては､皮膚の培養方法､細胞の処理
方法等の新技術が生まれている｡そのような技術開発の発明を更に促進するため､特許法におけ
る取扱いを明確化すべく､2002年度中に法改正及び審査基準改訂の必要性について検討し､
結論を得る｡なお､本検討に当たっては､医師による医行為等に影響を及ぼさないよう､十分配
慮する｡

2004年 医療関連行為の特許保護の在り方について (とりまとめ)

｢医療機器の作動方法｣については､検査系の医療機器のみならず､広く治療系その他の医療機
器についてもその開発推進を図ることが重要であることから､本専門調査会としては医師の行為
に係る技術を含めないことを前提に ｢医療機器の作動方法｣全休を特許の対象とすべきであると
した｡

2009年 先端医療分野における特許保護の在り方について (報告書)

①副作用や生活の質 (QOL)を劇的に改善するなど医薬の用法 ･用土の刷新により専門家の予測
を超えるような効果を示す医薬の発明､及び
② MRIや CT等の断層画像の撮像の仕組みに関する発明のような医師の最終的な診断を補助する
ための人体のデータの収集方法に係る発明
については､新たに特許対象とすべく審査基準を改吉丁することが必要である｡

■◆ いずれも特許審査基準を改訂し､特許保護の範囲を拡張｡



ゲノム医療に関する特許保護と

特許庁の支援施策について

平成30年3月1日
特許庁

医薬･医療関連技術の権利保護について

所感iLu
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※各段階に応じた知的財産権の保護が必要



ゲノム医療関連技術は様々な形態で特許保護が可能

ゲノム編集及び遺伝子治療関連技術の出願状況

■出願人国籍別出願件数比率では､米国籍出願人が約55%を占め最多である.
日本国籍出願人は約3%と米国籍出願人､中国出願人､欧州国籍出願人に比べ非常に少ない○
■出願件数は2012年以降急激に増えている.特に2012年の増加率が非常に大きい.
L中国籍出願数は2014年に加速化しており､年間出願数は米国を上回っているO

【出願人国籍別ファミリー件数推移及びファミリー件数比率】
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注 2013年以降はデ-タベース収環の遅れ.PCT出願の各即 多行のすれ等でL全データを反映してし噸Ll可能性がある. 3



ゲノム編集及び遺伝子治療関連技術の出願状況

一論文数の増加と特許出願数の増加は相関している.

■論文の増加傾向から考えると､特許出願数も今後更に急激に増加することが予測される○

■日本は米国と比べて､論文発表数の増力口に伴う特許出願数の増加が緩やかである.研究成果の特許

rt
詑
V
j

※M
ム
ー

L監
L

96
6
L

Eイ
rr芯

†
6
6
r

巨富書芸E:冨§書 害

t先*主gLキー■文*Jl書

E-
岩

上

汀jr一
寸

▼L
O
Z

rr
J
h

へ
■lg
〓
O
N

O
LO
E

■

J
;
出

q

_

_

■
t
●
■
t
■伽∽S

珊

加

神

棚

Ⅷ

室 垂 室 室室軍学薫岳賀喜鳶 喜美岳
八
32
･

汀
】X
h

r:コX
で

〓
○
【

〓
○
【

二
〇
n

rrjE
i

BOC
E

PO
O
N

(特許 出卯先 日米欧中輔､1993-2014年の出願､) (Si文 1993-2016年の発行)

注 技術区分別特許出潮件数及び論文発表件取推移で鳩許出鮒 午敬については､2013年以降はデ-タ<-ス収iまの遅れ.PCT出鰍の各耶 多行のすれ等で
.全データを反映していない可能性がある.注文発表件数r:ついては.2016年の発表件数はデータベース横幕実施日 (2016年11月2日)の関係から､全
データを反映していない可能性がある.

0
ゲノム編集及び遺伝子治療関連技術の国別出願人属性割合 ーp .!,i,i,‡庶

E米欧韓国籍出願人の主体は企業であるのに対し､日本及び中国籍出願人の主体は大字である○特に

日本国籍出願人の企業の割合が非常に低く､企業が当該技補の研究に十分参入していない状況が示

【出願人国籍別/出願人属性別出願比率】

l日和 … 人l ｢亨 ;
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35
515%

(出髄先 E3米軟中増､1993-2014年の出席)

注 2013年以降はデ-タJt-ス収i}の連れ.PCT出■の
亀B]移行のすれ等で､全T-一夕を反映していない可能

性がある･ 5



ゲノム編集及び遺伝子治療関連技術の企業相関図
0

-p汚叢圧
■主要なゲノム編集ツールを開発する大字･研究機関･企業と､応用産業分野で活動する企業とのライセン
ス､コラボレーションが吉発な状況にある｡

【主要なゲノム編集ツールを
中心とした企業相関図】

IB山一(7Aせンナン,l′′′｣..

出典 NTTデータ経営研究所作成資料
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ゲノム編集及び遺伝子治療関連技術の出願数ランキング
0

｣p汚薫圧

■共同出願特許の数が多く､共同研究が活発な技術分野であることが考察できる○また､共同出願状況
から､出願人をグルービングすることが可能であり､非特許情報と合わせて､注目すべき出願人を選定した
■共同出願特許の数が多く､共同研究が活発な技術分野であることが推察される○注目すべき出願人の
グループの中にEj本国籍出願人は含まれず､基本特許ならびにその周辺特許が獲得できていない状況が

【技術区分別一出願人別ファミリー件数上位ランキング】

匡ヨ 【重∃ 巨垂亘】
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(出願先 日米欧中碑.1993-2014年の出願)

【注目出願人及び相関グループ別ファミリー件数上位ランキング】

グループJt位 グループdlJt■ Jt位 出■fFk 出■人名♯

1 13D 日330

2 101 3■570 58525ー2H■■w dC○llelI(*EF)

3 86 281027 60l5135 ンス)

■ 20 16■ i(栄(-)*ELー

56 I310 98210Ebpnt(米ED

注 2013年以矧 まデータベースlRiまの遅れ.PCT出願の各6]移行のすれ等で､
全データを反映していない可能性がある.



今後の方向性 (まとめ)
0
｣p 声叢圧

(1)より高度なゲノム編集技術や関連技術の開発に向けて
/zFNJALEN､CRISPR/Casといったツールには､設計･作製の難易度や､標的配列の自由度にそれぞ
れ特色があり､既存の研究成果の積み重ねもある｡

/ 当該各ツールに関し､他国の出願人が基本特許を取得したとしても､我が国において､各ツールの機能的

特色を踏まえ､より使い勝手のよい改良ツールを開発し､その知的財産権を確保することで､我が国におけ

るゲノム編集関連の技術開発の円滑化とビジネスの拡大は可能｡

(2)研究開発戦略における高度な知的財産戦略及び体制の必要性
/ ゲノム関連技術に代表される新規革新的技術は､基礎から応用､医薬から情報分析に至るまで様々な

観点から知的財産権として保護することができ､知的財産戦略の巧拙が､研究開発における国際競争力

や社会実装のスピードを左右することとなる｡

′ このため､大字･研究機関においては､論文発表に先立つ特許出願による特許ポートフォリオの構築や､特

許情報に基づく研究開発の方向性の検討などを戦略的に進めることが重要｡

/ 大字･研究機関は､政府等の支援施策を有効に活用しつつも､自らの経営資源の配分･評価において知

的財産関連に一層の重点を置き､高度な知的財産戦略を支える体制を整えることが必要｡

0
特 許 庁 の支 援 =知 的 財 産 プロデューサーの派 遣 ※IN,I,事業として棚 ーp 艶話圧

■知 的 財 産 の視 点 から､出 口 ･活 用 を見 据 えた戦 略 の策 定 を支 援 する

｢知 的 財 産 プロデューサー｣23名 を39プロジェクトに派 遣 (2018年1月現在)

○知的財産7ロデューサーにJ;ろ主な支捷内容

フ℃ジエクト*足f3 7t)ヲエクト初JI JDジ工クト… フb57エクト挿JII フ℃ジエクト♯74
如けポリシー0 知Altl暮fd) 知肘マネジメントの 知肘dEJLの★活と 如肘Jiヰa)拙 い
N t tt■ LI■ tLJIIt Tlt■

【平成30年1月現在】
39プロジェクトに派遣

<派遣先例>

･モデル生物を用いた匂件老化の
基本メカニズムの解明オート
ファジーによる寿命延長携書■
(大阪大学)

･臓 中マイクE)良NA沌定技術
基4i開発
(国立がん研究センター)



知的財産プoデューサー派遣先 (平成30年1月現在)
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AMED知的財産部による

研究開発の知的財産に関する取組み

日本医療研究開発機構

知的財産部部長

岩谷 一臣

AMED知財部による知財支援の基本的な考え方

/低分子創薬であれば物質特許や製法
特許

/データを活用したAl診断であれば､オー
プン領域とクローズ領域の設定

/再生医療であれば､基礎から応用まで
知財ポートフォリオ化 ‥･など

>研究開発の早期から実用化に向けた戦略立案(事業のビジネスプラン立案)が重要

> 知的財産を目的化せず､ビジネスプランの実効性を最大化させるための知財戦略
サポート

>研究開発の進行状況に合わせ､知財戦略と具体的な支援策を随時リバイス



AMED知財部による知財相談･支援体制

特許出願､相談等の状況

虚

LE

韻
事
手
軽

･
■
#
化

<AMED委託研究事業に基づく特許出願>

出願国 2015年度 2016年度 2017年度(2月まで) 合計

日本 158 242 199 599

米国 7 18 9 34

欧州 0 2 1 3

PCT 24 87 72 183

中国 0 1 0 1

台湾 0 9 7 16

合計 189 359 288 836

<AMED知財部における知財･導出相談等の回数>

種別 2015年度 2016年度 2017年度(集計時点) 総計

コンサルタント 205 230 76 511

リエゾン - - 117※ 117

※)リエゾンは､7月-12月までの期間妨間数



研修セミナー

大字等の知財実務担当者向けに､研究成果の知財化･導出に必要とされる知識やスキルの習得を
目的とする研修セミナーをより充実して開催 (延べ参加者99名)

調査研究事業

(研修の様子)

｢一一-----~~~'~~■■~■-ー-
l 研究委託採択者向け
: 知財e-Iearnigも施行開始

!i-. ー- 正二 _ J
lll_r=:I
I

1.バイオ医薬品分野における知的財産戦略および活用の最適化に関する調査研究

2.医dE分野の成果導出における杖族研究データの取扱に関する調査研究

3.CRISPR/CAS9関連技術に関する簡易特許調査(平成27年度調査リバイス)

※)その他､CAR-T関連､Al技術を活用した内視鏡の画像診断技術関連について､簡易特許調
査を実施中

<平成28年度以前の調査研究>

･再生医療分野における知的財産戦略に関する調査(平成28年度)

･中分子医薬化合物の研究開発･知的財産動向調査(平成28年度)

･腸内細菌叢を応用した医療分野における研究開発･知的財産動向調査(平成28年度)

･中分子医薬化合物の研究開発･知的財産動向調査(平成28年度)

･医工連携における知財権の活用に関する調査研究(平成28年度)
･CRISPR/CAS9関連技術に関する簡易特許調査(平成27年度)
･がん領域における調査分析(平成27年度)
･BMI(BralnMachlnelnterface)分野における技術動向調査分析(平成27年度)

lI1
I
111
4

5
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｢遺伝子治噂の研究開発の推進について｣

ご検討いただきたい事項

1.日本における遺伝子治療の研究開発の課題と方策

2.AMEDにおける遺伝子治療の研究開発の課題と方策

1)個別のシーズ研究 (研究開発ステージ別)

2)汎用性のある技術的研究

3)インフラ整備に係る研究

3.その他(規制面､知財面)



溌料 4-2-1

(春日構成員説明資料)

遺伝子治療の研究開発の推進について

ゲノム医療実現推進に関する

アドバイザリーボー ド

構成員 春日 雅人

1. CAR-T療法のcllnlCaltrlalの現状

･現在 (2018年1月)全世界で301のcllnlealtrlalが行われている

が､その内訳は､以下の通りである｡

124 (中国)

99 (米国)

51 (ヨーロッパ)

13 (カナダ)

3 (日本)

･難治性ALLに対するCAR-T療法の費用 (入院費等も含めての総額)

米国 :1億円

中国 300万円

2.日本における遺伝子治療の研究開発の課題と対策

(1)一般的な新しい治療法の開発 (例えば創粟など)における課題

･研究開発を担う研究者をアカデミアにおいて正当に評価する仕級

みの欠如

･へンチャー企業が育っていない環境

(2)遺伝子治療の研究開発における脱髄と方策

課題① カルタ-ナ法-の対応のために､臨床試験の規制対応を並行し

て､多大な労力と時間を取られる｡

･カルタ-ナ法は､環脱保誰のため近伝子組換え生物の輸出入規制に関

する国際条約 (カルタ-ナ紐定番)に対応する国内払｡国際条約はl変

災品を除外しているが､国内法では医頻品もウイルスも対象とする｡

アメリカはカルタヘナ議定書を批准しておらず､欧JIIlでは医非晶を除

外している.従って､日本だけが医薬品15日苑においてカルタ-ナ法の

規制を受ける状況となっているO

･迫伝子治療の開発において､ウイルス-ククーの自然環境への影響を

評価したり､ウイルス排出の状況を把探して感汲防御策を純じること

は非'.il.'に重要であるが､欧米と刷様､これらは医薬品閑雅の一環とし

て臨床試験の過程で実施することも可能である｡

方策(D カルタ-ナ法における医薬品および医薬品開発に関する手続を簡

素化する｡

課題② 遺伝子治療研究に従事する人材､特に若手が育っていない｡

研究者は研究費の出る研究テーマを選ばざるを得ない｡過去､迫伝子治

療に関して研究資が不十分な時期があった可能性があるb

方策② J遺伝子治療を対象とした研究､特に若手の研究者が応募しやすい
基盤研究 (パテントを取得するための基礎研究)も含めてその研

究費枠を拡大するC

課購③ 遺伝子治療に関する知識と経験を持つ企業が少ない｡

従って,アカデミアがElら治験薬のGMP製法と晶'LJIE管FJ!を行うこととな

り､また､企菜が迫伝子治療薬の開発参入に､より慎重な婆勢をとるこ

ととなる｡



箕料 4-2-2

(金EE]構成月説明資料)

r漣伝子治廉の研究帥発の推進について｣

金凹安史 (日本追伝子細胞治嫉学会 理事長)

(下線部は特に緊急仕の高い剖画)

1.日本における迫伝子治棟の研究榊発の瓢頓と方灰

我が国における初期の政伝子治療の研究についてはTrans】加i(matresearch(T幻 についての

脚 ､練鉄が決定的に欠如していた.そのため自らの研究成果をどのように蹄床応用し､社

会に還元するのかをほとんどの研死者が知らなかった;またそれをサポー トする体制も的

集されていなかった｡そのため2000年代の中ころまでの迫伝子治棟は､臨床研究のみに坤

念し治験を行わなかった､治験を行ったケ-スでも揃外企菜の治奴に便乗したため企紫の

方針転換により途中で打ち切られた､国外のシーズを国内で応用することに中心していた､

逓伝子治績の基礎研究を磨かなかった､ベンチャー企業の参加はほとんどなかった､などな

ど､行われてきた迫伝子拾疾研究のほとんどが未熟であったと言わざるをえない｡

アカデミアの忠織が変わってきたのは､2007年以降､文科省が橋放し研究拠点宰糸を､厚

労省が早期探索的臥床試験拠点部類を開始してからである｡

TRの体制剛 が進み､TRに対する意織も相当高まってきたが､辿伝子略綬の進歩は欧米

に比較して依然として坊っている.しかし迫伝子治療は知病治療のために欠かすことので

きない治療技術である.またわが国でも､オ1Jジナルな研究やシーズが育っていないわけで

はなく,相当臨床応用のステージが進んでいるシーズも英は多く存在する｡それらを加速す

る とともに 次々と益雄研究成果が応用段階に入り実用化を目指せるような支廃をする こ

とが喫緊の課題である｡

そのためには､以下の方筋を手足秦したい｡

1)基礎研兜の充尖 (そのためにi6位子治嫉技術閑職としての枠を設けた研究世の拡大 が

必要で､これが研究者人口の増加をうみ好循環につながる)

2)特許戦略

3)サポート体制の㈹許 (TR拠点のARO機能の充実と活用､ベンチャー起業､産学迎携)

4)鮎床を目指すシーズの評価 ･措辞体制の柵拓

5)規制根和 (治奴におけるカルタ-ナ法の運用など)

6)TR及び准伝子治療の教育と背及 (拠点外シーズの投用なども含む)

これらを実現するためには､AMEDの現組崩は縦割りが強すぎる印象を受ける｡全体を仲

旅するための横断的でかつ各省庁とも辿挽した執略基が必窄ではないれ

2 AMEDにおける遺伝子治療の研究開発の呪増と方策

1)個別のシーズ研究 (研究開発ステ-ジ別) 以下の4段階で､それぞれすでにAMEDの

支援部業では実現されているものが多いが､特に 姓礎研究フェーズについては今後さ

らに改

ことが必要である｡

(1) 隅 拭放フェーズ 医師主導漁験 (あるいは企業治放)の実施｡GoorNogoを

判定する評価体榊の光束,企兼の参画を採択条件とする一部資金の援助 (pllaSe

H以降).

(2) 非臨床フェーズ pMDAとの好両助言の要求に応える非除床安全性 ･苛性棚

の実施｡用法 ･用星就験と薬効 ･薬理棚 はできるだけ早期に完了させる｡

伯) 応用研究フェーズ 臥物でのPOCの取得｡できるかぎり最適なモデル軌物を任

用 (AMEDからの指導があってもよい)b

(4) 基礎研究フェーズ 科研などでの成果をもとに細胞レベル､動物レベルでの有

効性の研妃 特許取得を目標とする指導の楓 現状では本フェーズの酬

項や方針が明砲でないため､シ-ズの吸い上げが円附に機能していない.その

改番が必軌

2)… 性のある技術的研究

AMED の支垣は主として疾患ペースのカテゴリーごとに分けられているので､浪伝子治棟

の技術開発自他を退めるための枠が設定されていない｡それが遺伝子治蛸全体の進捗を阻

んでいる｡したがって､この汎用性のある技術開発を支援することはきわめて蛮要であるD

(1)淑広子治療用ベクター開発 (ナ/粒子などの非ウイルスベクター､新規ウイルスベ

クター､既存ベクターの改良)

p)波伝不備組 他研究と新税ゲノム縮弧技術の開塀

O)迫伝子発現制御技術開発 (ゲ/ム編築技術の応用も含む)

(4)ベクタ一別造技術開発 (ベクターの大鼓生産と高純度化)

(5)ハンチントン病などの櫨件i脚 (これを汎用

性技術の研究としてよいかどうかは議輪があると恩われるが､この治療法は世界的

にも決定打がなく､受精卵での遺伝子修紋が考えられている)

3)インフラ孝則絹に係る研究

(1) ベクター親近については治敬以降ではなく､治験に入る前の治験用ベクター製

造も眺頓｡

ベンチャー企先を州放して治験用ベクタTの垂法迫を央施している研究者やアカ

デミア内で柵 を設立したケースもあるが､多くの研究者のニーズにこたえる

ための治験用ベクター､特にAAVvectorとLentivimsvector､の製造施設の設立

が必乳 またこれらのベクターの大鼓生産系や粁製システムの技術開発は今後

も必歩である｡

･AAVvectorについては､今後我が国においては､怖ジストロフィー､ALS､



パーキンソン病などの神経筋疾仏を対象にし､静脈内投与､髄校内揖･tj､局所

投与を迅択するのが良いのではないかと考えられるO本ウイルスにはさまざま

な血相弧があり､それによって組織噂好憎三が弗なるので､対象疾患との組み合

わせが蒐宴であるが､それぞれについての特許の状況を開架する必要がある｡

･LeJlt■VlnlSVeCtOrについては､主として造血幹細 包を対象とした exVIYOger)C

t11erapyであり､現在考えられる対象疾血の殆どがすでに派外で実施されている｡

したがってわが国で今後対象とすべき疾瓜を現時点であげるのは難しいが､

lRUDプロジェクトで原因追伝子が明らかになった血液疾患や酵素欠損症など
では､この-クタ一による迫伝子治療が可能になるかもしれない｡またcAR-T

cellの構築にも利用されており,今後もその括用は続くと考えられるoEl木で

開発されたSlmlanlentlVlruSVector(九大の網膜色素変性症で既に使用)の可能

性についてはHIVを改変した従来のLcnttvlruSVeCtOrとの優位性などの検証が

必乳

(2) ウイルスベ//クーの品質検査 (ウイルスクリアランスなど)を行える施設を国

内で整備する｡

3.その他 (規制面､知肘田)

1)娩EE,1ほ面 カルタ-ナ蛙の選Jllについては既にJg.労省､国術研､国立成育医嫉センタ
ーなどが調査班を作って故V)組まれている｡この法の本来の趣旨は組み換え生物の普

及による環境-の影響を防ぐことであるoLかし迫伝子治蹄で開成となるのはウイル

ス排出管皿であり第3着-の感染を防ぐことにある｡耶 1種使用規定においてはこれ

らを分けて考える必蟹がある｡ウイルス排出管fuについてはすでに多くの国内外での

経験から､既存のベクターについてはその使用規定が定まってきているので､それを牌

典するのなら=Ti絞きを怖索化できるのではないか｡一方､新規ベクターについては､ウ

イルス排出の期間､経路などのデータを治験開始までに要求するのは困既であり､治験

を通じて収袋することを認める｡

2)知肘面 2つの観点からの特許戦略が必乳

(1)重点的に支援する有望シーズについて､基本特別,用途特Kl､製法特許などの知

財を次々と確保する暇略を立てて､独力な特許が長く維持できる方針が必乳 AMEDが

指申すべき｡

(2)アカデミアと特許庁との連携による我が国のオリジナルな研兜の知財保越 (既に

特許庁の ｢知的財産プロデューサー派退事業｣が括軌を開始していら)8



日本の遺伝子治療の支援状況
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遺伝子治療の研究開発の推進について

日本癌治療学会 理事長

北川 雄光

資料4-2-3
(北川柵成負説明資料)

1.日本 における遺伝子治療の研究開発の課題 と方策(1/2)

①有望なシーズを開発するための研究支援体制の不足

方策 一先天性疾患やがんに対する遺伝子治療に特化した大型研究員の充実

一遺伝子治療の有望なシーズに対する知財確保への支援体制の強化

一遺伝子治療を臨床開発するベンチャー企業への財政支援の拡充､

中長期的なベンチャー支援が可能なファンドの確立

②ヒトへ投与可能な遺伝子治療用製剤の開発支援体制の不足

方策 -GMP基準のウイルスベクターを大量生産できるアカデミア ･企業の強化､

受託企業の製造施設の整備支援 (大規模バイオリアクター)､

受託企業間連携の推進 (技術共有､コンソーシアム化)

-ウイルスベクターの安全性試験を行うためのアカデミア ･企業の強化､

実験動物の充実 (コットンラット､ハムスター)､

受託企業間連携の推進 (技術共有､コンソーシアム化)

-ウイルスベクターを使用するための法規制の緩和による開発の促進

(カルタヘナ法規制の緩和､製造施設の適応除外)



1.日本における遺伝子治療の研究開発の課題と方策(2/2)

③遺伝子治療の臨床研究 ･治験を行うための人材育成や支援体制の不足

方策 一遺伝子治療を行うための医師 ･看護師 ･薬剤師などの人材育成の強化､

理解不足による治験責任医師や参加施設の確保困難の解消､

遺伝子治療の啓発活動の充実 (関連学会の協力)

-産字官の連携による遺伝子治療の臨床応用を実現するチームの構築

一遺伝子治療の臨床研究 ･医師主導治験に特化した大型研究費の充実

一法規制による遺伝子治療製剤を使用可能な施設の制限の緩和 ･撤廃､

カルタヘナ法規制の緩和 (薬事承認時の適応除外)､

国内規定の明文化 ･簡素化と中央IRB制度の活用

2.AMEDにおける遺伝子治療の研究開発の課題と方策

1)遺伝子治療のシーズ開発に関する課題

方策 一各種がんや先天性疾患に対する治療効果を示す遺伝子群の同定

-有効な治療法のない難病に対する遺伝子治療の積極的な開発支援

2)汎用性のある技術的研究に関する課題

方策 一治療遺伝子を細胞内に効率的かつ持続的に誘導する技術の開発

一副作用が少なく体外排出後に不活化されるウイルスベクターの開発

一新規ゲノム編集ツールそのものの開発､

ゲノム編集ツールの設計 ･解析等の周辺技術の改良

3)インフラ整備に関する課題 (ウイルスベクターの製造 ･試験に関する技術的課題)

方策 -ウイルスベクターを効率的に安価に製造できる技術の開発

-ウイルスベクターを小規模な施設で製造できる技術の開発

-ウイルスベクターに対する動物を用いない新しい安全性試験の開発



3.遺伝子治療の研究開発のための制度 ･知財確保の課題 と方策

①遺伝子治療の研究開発のための制度について

方策 一遺伝子治療用ウイルスベクターの使用に関する法規制の段階的緩和

-日本発の遺伝子治療の早期承認に向けた政府主導の開発支援

一海外で承認されている薬剤の臨床試験の速やかな開始

-産字宮のチームによる遺伝子治療の臨床開発の負担軽減と効率化

-臨床研究中核病院等の制度の中での遺伝子治療の体制整備と

人材育成システムを構築

②遺伝子治療の研究開発のための知財確保について

方策 一難病に対する遺伝子治療の有望シーズの知財確保への支援体制

一遺伝子治療の知財確保に関する専門家の育成と企業への開発支援

一遺伝子治療の基礎研究から臨床応用までのシームレスな開発支援



資料 4-2-4

(松原ヰ‡成見説明54料)

<漣伝性難病に対する遺伝子治療>

･難病の多くはiA伝性疾患であるが､そのうち原因遺伝子が解明されている疾患は約 5.000種類

存在する｡これらの疾患に対しては.ゲノム細*を含む遺伝子治錬こそが究種の根本的治療法で

あり､これに勝る代替治療法はない｡

･一部の疾患に対する既存の酵素補充頼法などは極めて高額(一人当たり年rH数千万円)で､し

かも生涯にわたって続ける必要がある｡遺伝子治撫でrま1B]の治療で完治できる可能性がある｡

･現在までにウイルスベクターの有効性､効率.安全性をめぐる拝唱がほぼ解決したことに加え､

泉近のゲノム筒井技術の斗人によって､実臨床への道が大きく開かれた｡今こそ､遺伝性粍病の

克服に向けて､わが国においても遺伝子治療研究を大きく推進させることが望まれる｡

<喋増>

･わが国におけるil伝性難病の基礎研究は世界のトップレベルにあるが､そのほとんどは小規模

の研究室で実施されている｡遺伝子治療に向けた研究を行うための研究兼､施設､インフラが存

在しない｡これまでの研究成果を遺伝子治療に鰭びつけるためには､それらを支援する仕組が必

要｡さらに､臨床応用を見据えた一気遺文のプロジェクトを実施するためには.アカデミア､バイオ

ベンチャーのsm81rscareから大手製薬企兼へのスムーズな流れを確立する必要がある｡

･研究を支えるインフラが未整備｡様々なアカデミアが前臨床の段牌で共通に利用できる､GMP

準拠のベクター製造中央施設がない｡現状は､零細な出道施設が教か所あるのみ

･若手研究人材の不足｡わが国における遺伝子治療研究の冬の時代が長く続いたため､遺伝子

治療研究を行う若手研究者が数少ない

･漣伝性難病の遺伝子治療薬開発は.利潤が期待できず企兼は歩人に消種的｡しかし､国の医

療経済にとっては.一生涯高錬な治療を鰍 ナるよりも半回の遺伝子治療による疾患完治の方が

偉済約

･遺伝子治療の実施に関する等査r=対して.Lt生労伽省の窓口が一本化されていない｡蛙床研

究としてのinvivo遺伝子治療を行う場合は大臣官弟庫生科学諌(カルタヘナとの関連).exVIVO
遺伝子治療は医政局研究開発振興環(細胞治療､再生新法との関連).治験としての遺伝子治

療は医薬安全局審査管理課および PMDAのせ樽下(薬としての扱い)になっており､相互の連携

に乏しい

･遺伝子治蝶薬の爽価設定｡海外では極めて古錬な価格設定がなされている

<対策>

･オ-ルジャパンの体制整備が肝章一アカデミアが共通で利用できる GMP準拠のベクター製造

中央施設の整併

･ベクター製造施設で働く人材の確保も王事｡単なる製造施設ではtEれた人材の確保は四私 基

礎研究も行えるような環境を整備する必要

･作成したベクターの品質管理拭験を包括的に実施する公的施設を国内に整備

･有望なシーズを持つ漣伝性粍病研究者への研究突助成

･企業との連携マッチング支援

･若手研究者の書成と研究支援

･蝕床応用を目指す研究r=ついては､JE初から臨床応用に向けてシーズ開発段階から企業と連

放し.GMPレベルで行うことが必要

<臨床応用段階のiA伝子治療>

･践床応用推進のための規制緩和｡例えば､再生新法での臨氏研究データの治験phaseI/IIにお

ける利活用を認める

･遺伝子治療の鴎珠治験を実施するr=あたL)､データ管理や遺伝子治療を受けた患者の管理に

ついての基準を定めるとともに､それr=対して*任をもって相掛 対応できる一本化した窓口をFF

労省に投置

･海外ではi&伝子治療薬に対して前処置の医療などをすべて含むr-連の行為｣r=対して薬価が

設定されており､極めて高輔となっている｡わが国における再生医療等製品と同様に､遺伝子治

療薬のみを｢モノ｣として薬価設定することにより､安価に実施することが可能

(国立成育医療研究センタ-･研究所長 松原洋-)



海外における遺伝子治療支援体制の整備状況 慨 品議 品玉酎

･海外では政府やNPO団体が遺伝子治療を支援するための拠点を整備し､臨床用ベクターの
製造や遺伝子治療に関わる品質･安全性試験を行っている｡

･日本ではこれらベクター製造や安全性試験は海外企業に依頼している｡わが国の遺伝子治
療を発展させるためには､国内に包括的な遺伝子治療支援体制を整備する必要がある｡

GENETHON
フランス(欧州+米国)

フランス広疾患協会(AFM)がTelethon
にて兼めた資金で1990年に投立した
NPOE卜休｡
年20倍円以上の東金を寄付で集め､
デュシェンヌ型筋ジストロフィーやウイス
コツ･トアルドリッチ症候群に対する臨床
用ベクターを製造している 現在､ここで
作られた睦床用ベクターで欧州統合の
遺伝子治療臨床研究が計画されている

HSR-TIGET
イダノア(欧州+米国)

TIGET は ､Sam Raffaele SclentlflC
hstltUteとTelethonが合同で1995年に､
it伝性疾患に対する基礎･睦床研究のため
役立したNPO団体｡
ADA欠損症,異染性白質ジストロフィー.
ウィスコットアルドリッチ症候群,慢性肉芽
腫症の遺伝子治療を行う｡同一敷地内にウ
イルス製造会社MoIMed社があるGSK社と
提携し､欧州でiL伝治療薬の乗諺を得た｡

CATAPULT
イギリス

細胞療法および再生医学における橋渡し研究
の卓瑳拠点で､公的牡Baとして設立｡英国が
細胞療法の開発･捷供.商業化で世界のリー
ダ-となり､企業の立ち上げと成長にとっての
拠点になることを目指しているD
英国貿易投資総省は世界の再生医療業界
の規模を年31倍ポンド(4,030億円)と評価し､
2021年までに年1.000万ポンド(13億円)の支援
を受ける予定｡

I.=ごご~.■:r

(突料捷供 El立成育医療研究センター･小野寺雅史)

GENETHONについて
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h1-I
～ ._ J ･フランス筋疾患協会(AFM)がTelethonにより得た資金で

1990年に設立したNPO団体
･遺伝性疾患の理解に役立つツールを開発することが 目的

1990-1992 ヒトゲノムのマッピング

1993-1996 遺伝性疾患の原因遺伝子探索

1997-2002 iL伝子治療用ベクター開発(AAV,Retro.Lentl)
前臨床用ベクタ-の提供

2003-2007 遺伝子治療睦床研究への取 り租み
:ユ 2005 GMP準拠ベクタ-製造開始(AFSSAPS)

H 璽 - +I

GeneandCe‖TherapyFaclllty(FrenchLaw)
2006 酷床用ベクターの製造

(ガンマサルヨグリカン欠沸症､デュシャンヌ型后ジスト｡フィー
ウィスコットアルドリッチ症候群(WAS))

2007- GeneTherapyPIOneerS
2010 匹l際的なwAStrlaIを開始

2011 GeneB10Prod(LargestProductl0nPIant)

予算

2010年の予算は約2700万ユーロ(約30億円)｡その85別まTelethonによるもの
人材

2011年､約220名が働いており､その80%以上がバイオ関係､臨未開発の研究者
設備

10,000m2の研究所

invltrO andinvivotherapeutlCtestingplatform

世界最大のGMP準拠ウイルス製造プラント
ヨ-ロツパ最大のDNA､細胞バンク (賛料捷供 国立成育医療研究センタ_.小野寺雅史)



GENETHONにおけるGMP準拠製造プラットフォーム

GenethonBioprod
･5,000m2のウイルス製造工場と品質管理

･15個別HVACエンジン(清浄度105-5x105)

･3kmのエアーダクト

･HlghEnvironmentalQuaHty(HEQ)基準の建物

Lab

･2,500m2レベル3封じ込め実験室

､十 500m24つのウイルス製造室
･ClassA ISOIatorをもつ2つの無菌的ウイルス充填室

･500m2GMP準拠品質管理実験室

ProductionCapacity
･年20の臨床用バッチの製造

･800LのAAV製造(4x200Lbioreactors)

･100Lのレンチウイルス製造

建設費 2800万ユーロ(約37億円)

AFM e5M,Councile15M.Genepolee8M

運営費 500-800万ユーロ(約10億円)

(資料提供 国立成育医療研究センタ-･小野寺雅史)

HSR一丁IGETについて

･SanRaffaeleSclentlflClnstltute(SRSI)

sanRaffaeledelMonteTaborFoundatl0∩が､革新的

な治療法を開発することを目的に設立

･SanRaffaeleTelethonlnstltuteforGT

sRSIとTelethonが合同で､1995年に遺伝性疾患に対す

る基礎･臨床研究のため設立したもの

･ADA欠損症.異染性白質ジストロフィー.ウイスコット アルド

リッチ症候群.慢性肉芽腫症に対する遺伝子治療を行う

･同一敷地内にウイルス製造会社MoIMed社がある

･GSKとイタリアTelethonの連携

･1,000万ユーロをTelethonに提供

･ADA欠損症のベクターGSK2696273として治敦

･他の疾患(MLD,WAS.b-thalassemla,MPSl,

GLD,CGD)に対してもサポート

O halianTelethonの保護

(資料提供 国立成育医療研究センター･小野寺雅史)



CATAPULTについて

CELllandGenellleraPyCat叩ult
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Resources
Preclinicaldatabase

Clinicaltria一sdatabase

Clinicalandregulatory

UKfun°ingdatabase

Whitepapersandresources

acCELLerateworkshop

Regulatorynews

･セル･セラピー･カタパルトは細胞療法および再生医学における橋渡し研究の卓越拠点｡

･目的は､英匝が細胞療法の開発･提供･商業化で世界のリーダーとなり､企業の立ち上げと成長にとっての拠点と
なること

･ロンドンのギ-ズ病院に拠点を置き､製品を初期臨床試験に供し､臨珠･技術･製造.規制関連の専門技術を国民
健康保険(NHS)で利用できるようにしている｡

･重点を置いているのが､提携と投資･資金確保の障壁低減で､事業は設立以来､急成長している｡

･英国貿易投資総省は世界の再生医療業界の規模を実に5億ポンド以上と評価しており､2021年までに50億ポンド

以上の売上高をもたらすと見積もっているD(ctcatapultorguk)

(資料捷供 国立成育医療研究センター･小野寺雅史)

遺伝病に対する遺伝子治療を行っている主な企業等

ngqrn◎ 一手agtc YSGENE

AUDENTESI

℃ゝ tV̂uqNt亡.H

A- - i,e ･b- r 息 B暮｡MAR･N を
申 - - sA忌 . LINOVAR,lS 虜 ここCENETHON

<対象となっている主な遺伝性疾患>

リポ蛋白リパーゼ欠損症,ADA欠損症一血友病B,Leber病(左記は承認済),
ウイスコット･アルドリッチ症候群(WAS),慢性肉芽腫症(CGD).血友病A,β-サラセミア,
ムコ多糖症 Ⅰ,ムコ多糖症 llⅠノ〈-キンソン病.副腎白質ジストロフィー(ALD),
異染性白質ジストロフィー(MLD),ガンマサルコグリカン欠損症一網膜色素変性症など

(資料提供 国立成育医療研究センター･小野寺雅史)
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(兼松参考人税明資料)

第5回ゲノム医療実現推進に関する
アドバイザリーボード

遺伝子治療の研究開発について

日本医療研究開発機構
理事長 兼松 誠

4;+v
AMED

Science2017BreakthroughoftheyearLl人んIS

AAV9遺伝子治療を受けたSMAl患者のEveJynVilarrealさん

ThLNEW ENGLAND

JOURNALdMEDICINE

JゝIlgk-LhsEG亡.le-RqlLmrT,CI.tThmpyforSpLJljlA1usCuLlr
∧lmI〉hy

′′Genetherapy'snewhopeAneuron-targetlngVlrUSISSaVlnglnfantllVeS"(Dotl01126/scLenCeaar3664).

onNEnglJMed377.1713-1722,Nov2017

革新的治療としての遺伝子治療に対する市民の関心と期待は高まっている



各国の遺伝子治療薬の開発 (治験状況)

開発パイプライン数 uS 411件､ EU 188件､日本 51件､その他 107件

ま欧米と比し こ出遅れている ;竺',三三三三Iy.三,三認諾悪玉J201昨 1■月
①遺伝子治dt兼の研究BFl発競争力促進の必要性:

欧米では遺伝子治療の製造承認がなされる段階にあり､本邦で国際競争力をさらに加速する必要がある｡

･アカデミアの革新的基盤研究の促進と､研究室に眠る遺伝子治療アカデミア.シーズの産業応用の加速

･国内に供給可能な遺伝子ベクター製剤の製造能力の拡充

②遺伝子治*の匡dE現qLへの実装

ァ ヵ デ ミ ア の 基 鮒 舵 と 産 集 応 用 研 究 へ 横臥 の加速 4;+Y
AMEDや 特 許 等 知 財 載 略 の 促 進

■ EZlit ZB☆* 兼 件数 I-tl 特 】拝出 JF件也

I jkEFl 1_444 】kEEl 1_535
2 Et)EZI 550 フうンス 278
3 ≡ 302 EbEZl 175
4 ドイツ 272 ドイツ 110
5 フうンス 120 争i同 68
6 壬EZ) 120 羊EE) 59
7 ケJ 89 ≡ 51
8 カナダ 75 *弓ンq 50
9 オランダ 48 ベルギー 27
10 *-ストうり7 48 スイス 17
ll T-ンマ一一ウ 40 子ンマ-ウ 12
12 スペイン 35 イスうエル 12
13 スイス 28 I-ストうり7 8
1■ インド 27 スペイン 8

ll文発表件軟で日本は世界3位であり､米国に大きく差があるものの基礎研
究は充実している.しかし､特FF出声件数で日本は世界7位にとどまっている.
1方で_フランス､杓四では特許出Ja数が韓文発表政に比して多い.

1■1王MZlBlのゲノムt暮･iL丘子治dENJPUSEUCNlくRe上c
O OO O●○
③ 急 ●t,1';冶"21:､,

,諾 ㌫ ふ . 品 O I,㌫p7i;旨Ii;～,･.211"
列′･･r-h･ふ･点き tIa 一〇(.三:J･.2よ.'*p("1'M,
lt･F,諾: ｡ 品 ･ ..i.

･如 し 瓜 .忠 , ･.ふ .ふ･ふ

遺伝子治dEの憧床応用に必書な活性向上.デリバリー技術､ベクター設

計や発現解析等の産暮応用に槻わる性能に関する特許は欧米で多い.

也 _丑止也tA缶11楚

日本l' ..q 米国 ..3 欧州 JLJt-.中Eg ,JP 韓国l' ..q 米国 ..3 欧州 JLJt-.中Eg ,JP 韓国

日本からの遺伝子治dE関連特許出鼻はアカデミアと研究繊関で569%を占めるのに対して､欧米では企兼が465-642%を占める｡



アカデミアの基盤的研究と産 集 応 用 研 究 へ 橋 渡 しの加速や特吉
知財戦略の促進～ベクター 基 本 特 許 に つ い て-

● ベクター関連特許

(1)レンチウイルス

･ 第-世代の特許は既に失効している○
WO1998018934(出席1997/10′28)⇒ 失効

･ 棟数の機関から改良技術が開発されているが､その特許も失効済みか､満了を目
前に控えている.

(2)AAV
･ AAVl～AAV6まで:ベクター化されてから20年以上撞ており失効､あるいはなし.

● その他の基盤技術および組み換えベクター特許

･ ベクター関連特許と同様に､失効､日本に移行されていない､特許庁から拒絶通知

坂田HemophlHaTopr⊂S2007

1.2000年代初頭に出願された基本特許は権利満了により失効しているものが多い｡
2.特許失効したベクタ-を用いた改良研究が遂行でき､日本独自の研究開発による薪
たな知財概略を構築可能｡

3.先行する欧米研究により主要な基本特許が出願済みである可能性を考慮し､推進

欧米における政府主導の細胞･遺伝子治療開発推進の例アカデミア･シーズから細胞･iL伝子治よを社会実装する戦略 ++yAMED
欧米を中心として､米EgChildren'sHosphlofPhihdelphia.英国 CBtJPurt,仏国 G●nethon､カナダccFM事のiL長
子治dE技術基盤にて研究開発が進められている｡

_l

ccRMは､人口600万のトロント市内.
大学●､10病院●が作るクラスター
の中心にある｡

f tiEwYuh-lm lPa7;THRvTcl｡rcore,i
勺･th_ J J

曲胞.iL長子治■研究BFl秦の世界h向

1)開発の遅れをとった世界各国では国策として細胞.遺伝子治療を推進する動きが活発であり､最近は7イルラン
ド､中国で技術基盤を整備し国際競争力の強化を図っている○
2)包括的な産学官協働政策実施例としてカナダ政府が整備したCCRM(CentreforCommercializationof
RegeneratiVeMedicine)は､製造インフラと同時に､生物製剤取扱者教育者養成機関(NIBRT)を併設し､包括的な
遺伝子治療技術転用基盤を構築している○これにより､アカデミア.シーズを細胞.遺伝子治療として社会実装を実
現するにとどまらず､グロー′くルな研究協力体制を展開し､新たなイノベーション創出や産業基盤形成を通して､尾



遺伝子濡 諾 詰 向けた､ 牟
1.個別の疾患治療研究における取組み

2.遺伝子治療研究に資する技術開発

3.製造､橋渡し､臨床研究暮治験等の基盤整備

4.レギュラトリーサイエンス､社会実装に向けた倫理的･
法的課題対応､社会的合意形成

個別疾患の治療研究

治療の多様なモダリティの一つとし

言注警伝子治療研究が行われてい

特に稀少疾患では､発症責任遺伝
子の同定が進み､次に遺伝子治療
を始めとする奏功性の高い治療の
研究開発が期待されている｡

一方､治療研究におけるモダリティ
の選択時に､遺伝子治療を選ぶイ
ンセンティブは必ずしも高くない｡

AMED事業においては､がん､単一
遺伝子疾患を始めとする稀少･難
治性疾患領域の遺伝子治療研究
が支援されている(第4回資料参
照)｡

課題と方向性

ターゲットにふさわしいモダリ
ティの治療研究が進められるこ
とが必要｡

遺伝子治療に関しては､遺伝子
治療に精通した研究者､ベク
ター製造施設､技術を持つ人材､
臨床研究を行う場等の不足が､
陸路となっており､改善を要す
る｡

注)単一遺伝子疾患､稀少疾患に対しては､
低分子医薬品､核酸医薬､たんぱく質/ペプ

チド､抗体医薬.細胞医薬､遺伝子治療等の
モglJティがある｡
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技術開発及び
製造､橋渡し､臨床研究･治験等の基盤整備

遺伝子治療は､低分子医薬品と異な
り､デリバリー技術､ベクター設計､
製造技術等､多くの技術要素を要す
る｡

日本は遺伝子治療研究が､基礎研
究､アカデミア研究に偏っており､基
盤技術領域の研究､企業の取組み
は比較的少ない｡

非臨床･治験グレードのベクター製
造､規制に対応した臨床研究実施施
設等が不足している｡

AMED事業においては､平成28年度
春調整責で､革新的ゲノム編集技術
の開発､新たな遺伝子治療法の開
発､遺伝子治療の基盤整備を支援｡

課題と方向性

遺伝子治療の技術開発､人材
育成､ベクター製造､臨床研究
を行う基盤を形成し､広く企業､
アカデミアがオープンに連携で
きることが望ましい｡

基盤形成･運営は長期的な支援
が必要であり､欧米において政
府主導の体制整備が進められ
ていることも参考になる｡

InvivoのみならずExvivo遺伝
子治療を考慮すると､ベクター
製造施設と医療機関のセット整
備も必要となる｡

社会実装に向けた倫理的.法的課題対応､社会的合意形成命

レギュラトリーサイエンス､

遺伝子治療の研究開発には､薬機
法による治験と遺伝子治療臨床研究
指針による臨床研究の2つのトラック
がある｡そこにカルタヘナ法の規制
等が加わり､より複雑な仕組みとなっ
ている｡

社会実装に向かって､品質､一貫性
/同等性の基準､非臨床評価法､治
療後のフォローアップなど､クリアす
べき要件や道筋について､明確にさ
れていない重要な点も多い｡

患者･家族には遺伝子治療への大き
な期待がある一方､一般の国民の知
識や理解は十分ではない｡

課題と方向性

品質､非臨床､安全性､環境に対
する影響評価方法等の評価やカ
ルタヘナ法対応について､レギュ
ラトリーサイエンス研究がさらに必
要である｡

社会実装への道筋が明らかにな
るよう､国内の制度･規制の調和
や､運用改善など細部の速やか
な検討が望まれる｡

倫理的･法的課題の研究推進､国
民への啓発､専門家以外の医療
関係者の啓発が望まれる｡
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先端的バイオ技術の開発と疾患の治療研究について 4;+Y
AMED

琴 ∴∴..撃
基盤整備

●｢遺伝子治療｣だけが最先端の技術の中で特別扱いをするか?(治療法には複数の
モFI)ティがある)うここでも｢たて(疾患研究)｣と｢よこ(技術開発)｣の連携

ll



遺伝子治療の研究開発について

文部科学省 研究振興局
平成30年3月1日

e 文部利字省≡;:d;･:･Y.琵ここ仙

現在支援している遺伝子治療の研究開発

◆ 次世代の遺伝子治療を担うシーズ研究の推進

･次世代がん医療創生研究事業

･橋渡し研究戦略的推進プログラム 等

◆ 遺伝子治療を支える基盤技術開発

･革新的バイオ医薬品創出基盤技術開発事業

宅診文部科学省:dI:U;･::.琵二州.1



現在支援しているシーズ研究の課題例

○次世代がん医療創生研究事業

免疫抑軌こ対する制御能を有するcAR-T籾胞を利用したがん治舟法 Eg立大学法人LIJ口大学 玉田 赫治 固形がん H28-30

の研究

がん生物学とウイルス学の牡合による抗がんウイルス点薬システムの til立大学法人東京大学 藤生 Jt紀 n/a H28-29

開発 医科学研究所

月別化T細胞受容体iL伝子iF入T細胞dE法のFl床応用を目指す独JI Eg立研究開発法人国立 中面 哲也 肺がん･肝胆芹が H28-29
的かつ手折的ながん抗原およびTや墳受容件スクリーニング法の即発 がん研究センター ん

次世代ゲ/ム■暮技術を用いた次世代がん免疫81億4法のM尭 国立大学法人千葉大学 大内 iI夫 nh H28-29

名臣文部利宇甘:VIE:;U;I:,'.憲::.こ,".2

現在支援しているシーズ研究の課題例

○橋渡し研究戦略的推進プログラム

Lu''tl ~mⅦT T -zj'~~警竺聖
独自開発の全身性の腹痛溶解性･免疫療法の非鴎床開発

CXCL2遺伝子含有HVJ-Eによる癌免疫iA伝子治錬刺の
Jl出を目指した研究

前昏沫･路床拭故を妊まえた､中枢神姪症状を伴うライソ
ゾーム病の遺伝子治dE法捕発

牡冶性がんを襟的破壌する遺伝子組換えワクシニアウイル

スによるがんウイルス♯法の開発

成人Tl申胞白血病/リンパJIに対するT食塊受容体iL伝子

斗入リン/(球fi)注dE法の開発

辻伝子租換えヘルペスウイルスを用いたがんのウイルス♯
法の睦床開発

有性焦国産新規RNAウイルスベクターによる丘血肢治療穀
剤の開発

産児も大学 小肢 健-郎 Jl性*軟沸肉hL 前払床 H29

大阪大学 金田 安史 孔がん 前東庄 H29

鮎 大学 伊藤 孝司 TIITfJ誓 諾 - 床 H29

鳥取大学 中村 ★史 #JLがん 前睦床 H29

三JE大学 宮原 JE裕 成人て㌍ 訂 満′ 前瞳床 H29

東京大学 藤堂 具‡己 悪性GJt4(JP芽JL) 臨床 H29

九州大学 米済 吉和 開基性tb脈硬化症 臨床 H29

名臣文和利宇省;-II.-I..琵二,〟..3



現在支援しているシーズ研究の例

○次世代がん医療創生研究事業

額痔抑制に対する制御能を右するCAR-T細胞を利用したがん
治療法の研究(H28応用研究ユニット型･研究領域C採択課訊)

研究代表者 玉田耕治 山口大学大学院医学系研究科

対象疾患 固形がん

E]頒 キメラ抗原受容体の遺伝子導入EJ L)即 されるCAR-T細
胞の機能をさらに向上させる技術の開発とヒト腫癌モデルでの応
用

研究概要

T細胞の増殖や生存､遊走に重要な因子であるルー7とCCL19を同
時に発現するCARJT細胞は.通常のCAR-T細胞と比べて有意に
優れた抗腫癌効果を発揮し､マウス固形がんモデルにおいて腰痛

の完全拒社とマウスの長期生存を達成することが示された｡
pAJE17LeJllLlたヒトCAt-T叫d)_i.･.I.I.ll ■■LT･(

.. ~･" ._.}::.+:I.?slJW士 ヒト棚-1■書のP+lEtは
しご･･……:…JLLd)L A士メカこ1J.■■
l'･'､/I･;_/3 1-1ご
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○橋渡し研究戦略的推進プログラム

遺伝子組換えヘルペスウイルスを用いたがんのウイルス療;Li

の臨床Bfl発(H29シ-ズC採択課題)

研究代表者 藤堂具紀 東京大学医科学研究所

対象疾患 悪性脳腫癌(肝芽腫)

目棟 第三世代がん治療用単純ヘルペスウイルスⅠ型(HSV-

1)G47∠Iの肝芽腫を対象とした再生医療等製品としての承認

研究概要

G47Aががん細胞で複製し､がん細胞を直接破壊すること
に加え､がん細胞に特異的な抗腫癌免疫を誘導すること

を利用した画期的な治療法を開発 した｡現在PhaseHの
医師主導治験が進行中｡

がんIF屯●●●●

-A-17･1%:-:;Si3.i･:._Jl円への
ウイルス拡散 次々に破I
●

宅診文部利宇省

現在支援している基盤技術開発の例

○革新的バイオ医薬品創出基盤技術開発事業

新規cRISPR-Cas9システムセットの開発とその医療応用

〔研究代表者･濡木理 東京大学大学院理学系研究科〕

医療応用で､より使いやすい新規ゲノム編集技術の創出をめざし､以下の基盤技術開発
を推進｡

①立体構造情報をもとに高機能なcas9酵素の創出
(ねらった遺伝子を活性化させる機能を持つCas9､薬剤によって切断活性を制御できるcas9等)

②細胞内へCas9酵素を高効率で導入する技術の開発 (cas9の小型化)

③疾患動物モデルを用いた治療法開発 (x-scIDブタのexvivo遺伝子治療等)

東京大学の改変cRISPR

酵素技術をベースに創
薬ベンチャーが設立

rEdiGENE(2016*ljnJ

宅診文部科学省:-::.-訂.琵こ..帆5



今後の遺伝子治療の研究開発の強化ポイント

◆ 継続的なシーズの創出､産学連携システムの構築

◆ 遺伝子治療を支える基盤技術開発(ゲノム編集技術や
細胞への運搬技術 等)の強化

(ゲノム編集技術に係る検討例)

･ゲノム編集ツールの更なる高度化､周辺特許の確保

･RNA編集､エビゲノム編集による治療基盤技術の確立

･点変異の修正技術の確立

宅診文部科学省≡=:u;･:･Y.:･諾ltニ川…6
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日本における遺伝子治療の研究開発の現状

1遺伝子治療全般 について

(1)シーズについて

● 単一遺伝子疾患をはじめとする希少.難治性疾患領域においては､遺伝子治療に対し
根本治療としての期待が寄せられているが､難治性疾患実用化研究事業において､
臨床研究､治挨にまで至っている開発パイプライン数が少ない｡

(2)制度について

● 希少疾病の治療等を目的とした医薬品等の研究開発を促進するため､希少疾病用
医薬品等の指定を受けたものについては､医薬基盤･健康･栄養研究所において､
開発企業に対して､助成金交付等を行うとともに､指定前であっても､AMEDにおいて､
実用化の可能性の高い研究に対して研究開発費の支援を行っている｡

● 遺伝子治療に用いる製品を含む再生医療等製品については､薬機法で条件･期限付き
承認の制度化､先駆け審査指定制度による､薬事乗語に係る相敬.春圭の優先的な
取扱い等を行っており､迅速な実用化を図ることとしている｡



2 特 にゲノム編 集技 術を用 いた遺 伝 子 治 療 臨床研 究 について

目的としないゲノムDNA部位に変異が入るオフターゲットが起きるため､
安全性の確保が必要である｡

全ての細胞には目的の変異が導入されないモザイクの問題がある｡なお､
モザイクが許容できるかどうかは治療の目的に照らして考える必要がある｡

遺伝子のノックアウトに比べ､遺伝子の挿入は困難なため､効率的な挿入
技術について※ 手法の開発が必要である｡

ゲノム編集技術を医療において実用化するためには､基本特許に加え､
cas9を医療応用できるツールに作り替えるための辞兼エンジニアリング

(ベクターに搭載できるようなcas9の小型化､切断部位の高位離化など)

や疾患が起きている臓器に特異的に送達するとともに作用する時間も制
御できる技術(時空的な制御技術)の開発が必要である｡

制度について

現在､ゲノム編集技術を用いた遺伝子治療等臨床研究の適正な実施を確

保するため指針の見直しを行い､指針の一部改正に対しパブリックコメント

を募集しているところである｡さらにゲノム編集に対応した品文･有効性･
安全性確保のため睦床研究に関する指針の細則が必要である｡

※｢遺伝子治療等臨床研究に関する指針の見直しに関する専門委員会｣において指摘された課題

3

方策

1 シーズについて

● 日本の難治性疾患に対する遺伝子治療のパイプラインは限られているため､

遺伝子治療のシーズを育成し､臨床研究､治簾をめざすための研究を行う｡

2 制度について

● 科学技術の進展に対応して､適時､遺伝子治療の晶質､有効性､安全性の確保の

ための基準の整備を引き続き進めていくことが必要である｡

現在､以下の通り取り組んでいる
①遺伝子治療用製品等の品質及び安全性の確保に関する指針(平成25年薬食審査発0701第4号)
の改正に向けてパブリックコメントを実施し､科学的知見の進展に伴う見直しを行っている｡

②ゲノム編集技術について

･遺伝子治療用製品については､平成28年度からのAMED研究において､ゲノム編集を利用した
遺伝子治療用製品の安全性評価(オフターゲット効果)に関する研究を行っており､その成果を
踏まえた新たな指針の作成を想定している｡
･臨床研究については､平成29年度厚生労働科学研究費により､遺伝子治療等臨床研究に
関する倫理指針等によりゲノム編集技術に対応した､品質､有効性､安全性確保のための
事項を定めるための研究を行っている｡
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遺伝子治療の課題と方策

平成30年3月1日

経済産業省 商務･サービスグループ 生物化学産業課

遺伝子治療とは
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O目的遺伝子を搭載した
遺伝子治療薬の投与

(invlVO)

･プX

溝

1)目的遺伝子を搭載した遺伝子治療薬を
直接投与

@ -@
◎

≡_≡王=

遺伝子組換えウイルスの投与

(lnVIVO)によるウイルス療法
◎ 卓

ら 吐).エVJ.I__

◎ ゥィルス細
(肘 溶解ウイルス)

や 遺伝子を臥 した細胞の投与

(exviVO)

1)標的細胞の取得

2)退rEf導入償 魯 ①

･甘(三､､-751
31遺伝子導入細胞の投与

1 毒 ト (互 )



遺伝子治療と他モダリティとの比較 CI警醒澄む

遺伝子治療は､従来型モダリティの医薬品では標的にできなかった生体内現象を

長期にわたり制御することが可能｡

:~¶ .･Tm コ

/£3- . タン,傾 側 ブ｡セス｡介入するため.,御 船 附 すタンパク

､三笠 恥 棚 '4位帥 入沢 きる

■ 分子サイズ肌｣＼さいため.ッ
低分子医薬品 - eIえは.低分子医薬品によるタンJでり半間相互作用の制御は困難

■ 抵胆内に入り込むことができるため■Ja内のf的をIEうことがてきろ

たんばく#
医薬品

凡例 メリット/デメリット

IEx-vlVO等の一部の岩凍法を除き､半永続的な勅
… 持できる

一 例えば.AAVを用いた唖合にはIn胞内に斗入
した遺伝子が10年以上の長期間にわたり維持
される

一 例えば､遺伝子恥 のJ&合には.対食細胞が
生存している限り効果が維持される

A 体内で代親を受けるため､ __ー一肌 .コ

( タンJtク■そのものの4位を代書できる
■ 捉胸内に入り込むこtm -きないため､ 帖ノ't-･1 -'~一てク ■ 体内で代謝を受けるため. )持抹ElrZZ正的

( 分子サイズが大きいため､タンJtク芦間相互作用を月中することができる
抗侍医集晶 I 細胞内に入り込むことができないため. II J)1 占' Iて ■ 体内で代Egiを受けるため. 朋 招CIFF定巾

a【い

へ方 ド医- : 芸謡 諾 ,XiAEGtirtE芳志 霊 ‡豊実諾 器 芸,y=Tt崇 雷 きる . 体内で- を受けるr=め､ ,指にm 7iY3

横取医薬品
D タンJ(ク巽の発現ブEjセスに介入する◆ため､分子の局在にBEIわらすタンJfク
井の発現t/稚能に介入ができる

+タンJTク斉相互作用を制御する作用晩序の核酸医茶品も存在する (アフタマー)

■ 体内で代謝を受けるため､机tlt:の持抗は和正的

遺伝子治療で用いられるベクターの種類 与 野渡畳む

長期発現が､期待できる､免疫原性が比較的弱い等の特徴から､AAVベクターを
用いた研究開発が多く行われている｡

HEK293和胞 をベクター生産細胞として

ウイルスベクターこヒの特徴 AAVjtククーを選択することが主読

■ ■正 a分棚 にLZq伝子iI人が■ n非分柵 にもI伝手書入 Et抑 ククーで比■も1 分見 非分槻 tnー)7 ■ ■≡ 正 】

でされ 一ヽ朗 伝子兎】一郎】■ Zfq一己朋 正子姐 巧】k I入外事UJlLヽ一柳 丘子R】1 I丘子I入可■lLJllt1■tIH Te8 LAJI蛾 可k 11王子+入司E

棚 tI比 較杓色い W tLJtい W tLELtEJM ■い 蜘 tikヽ W tiJLu_ 免甜 tLけ此桃 い

J丘lL廿■巾 illtEI J伝ItiJFL,(V人為伝子Lm主炎色件 JC:JttP )L伝子■t生年し I伝■伽 し(iI入j■丘子Lm I中に

い) 主漁色仙 みこZ71各組 (j4人1伝子は方王馳 件 4在し.幹色… 71込‡れぢい)Jl伝子JfPI入壬hる) 1長子桝I大王h与) 峰 efF外で存在) ⊂娼み込‡ーL肌 )ヽ
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世界で承認された遺伝子治療薬 ら 整禦蓋虹

欧米において､最近数年で立て続けに遺伝子治療薬が承認を受けている｡
G･ybera Unlque i.51'29 リ悪 賢■㌫ 芸 LPL AAVl 慧慧讐 与

兜粒球マクO

･m.yg･c A-gen ToT5 切除不能- 黒色腫 蒜 諾 二~ HSVl 慧%F～.'受与

(GM-CSF)

str･mve･･s GSK 荒 7(I;'D'A;窓 ゼ ADA qDSvf･gŵ# 己 監禁

za.-ox･s Mo･Med io9iuiT E'fG'vBH諾 諾 zsLVNIGTFKR' 雷 ?R̂vP種 Txwv慧

Ky-nah Nova什IS To% 軍票fetLSP*maB̂;血 cD19- R 慧 貫?L諾 己 禁 慧

Yesca代a K･tePharma 禁 7 謡 ,?諾 胞聖β細 cD19CAR 悪露 TR̂vP己 TxwRv慧

Luxtu-a 芋霊 ,Cut.｡S 禁 7 レーJト 先天性- 悼 ,RPE65 AAV2 慧慧㌘ 与

日本企業･アカデミアが治験中の主な遺伝子治療薬 ら 艶牽豊実L

我が国では､がんを中心に遺伝子治療の治験が行われているが､承認には至って

いない｡臨床研究の件数は総計60件を超えている｡

E■匹El EI E コ E l』 }

2006

FGF-2 IDファーマ iTT,aielIL/芸uapq 宗 監 虚血肢 DVC1-0101 Fn'vrvl.9イルス
紬 を進めている｡)

AMGOOOl アンジ- G 2012 豊 富､原雛 リン HGF tl7vlv=oF

進行性腰芽題､

G47△ 東京大学 2014 進行性喚神経芽細 AE癌溶解性ウイルス

脚 重.前立腺がん

TBト1201 タカラノ(イオ等 2014 食道がん等
MAGE-A4- slTCR
TCR exvlVO

Ad-REIC 芸歪郎源､杏林 2015 悪- 腰中皮腫 REIC/Dkk-3 Fn'-vlvOo1ルス5型

Survm-
CRA-1

鹿児島大学 2015 固形がん 腫凍溶解性ウイルス

TBI-1301 タカラJでイオ等 2016

HFIO(TBト
1401)

滑膜肉腫､食道がん NY-ES0-1- sITCR
等 TCR exvlVO

タカラバイオ 2017 メラノーマ

TBI-1501 タカラノ〔イオ 2017 急性リンJT性白血病 CD19-CAR

HSV (弱毒性自然
変異株)

CAR-T
eXVIVO



遺伝子治療における代表的な垂託製造施設 ○ 聖望真紅

欧米での開発が加速しおり､各製造施設はフル稼働している状況｡

2017年11月時点
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◆ 公的機関 ◆民間企業 (CMO)
⊆ontractManufactunngQrganlZatlOn

ベクター製造=程と開発課題の例 ら 聖鯉芝筆｣

(ホスト河鹿)

(9HElく293:生産tEがまだ低い.分泌皇生産棟の虹肘はベン5'ルぺ=ア大｡
@ Sf9 (昆虫Nl抱) :ラヴドウイルスの思念あり.FullParticleの比牢が低く､ヒト
への有効性がSSい可能性｡

◎ ATCCからの井与には雨用目的の牧舎に布類のライセンス料が必Fな4台がある
-⇒由来やトレーサビリティの稚正したEg産ホスト細胞株の樹立の検村が必F｡

(ベクター)

① プラスミド､AAV､センダイウイルス等多様な選択辰⇒知肘七時.コスト分析等を前
捷にや先JF位一別粁走｡
(》 カルタヘナ対応等のれ点でリスクの小さいベクターを絞り込み.

(上兼=程 :USP)

① 現状tt捷■培暮 (CellFactory)が多い→シングルユースの浮立篤暮系のP発
(EZll串的な夷Aが多い).

◎ 安ZEなスケールアップ技術の開発による大丸初 (2000L)培暮技術のII発.
⑨ 高発現でフルJT-テイク)L'比軍の高い培暮技術a)M井｡

(下克工程 :DSP)

⑧ 温逆心分書Ei大1生産の叫含G:ttQC面のリスクZfある.⇒ウイルスタイプごとにJL
iLなカラムクDマト(アフイ=ティ.イオン交換､ゲルろjA)やTFF(TangentJal
flowfHtratjon)技術の開発.
② フJL'JT-テイクルの76効事なffJl技術の押発｡

(分析法)

① フルJC-テイクルIEt注の7lJ*化
② ウイルスの脚 やiLElによ･)ては､qPCRは走1位が低い⇒ddPCR法等のウイルス
力価 (Viraltiモer)湘走弗のBd発｡
③ 治拝聞始を前蛙とした分析法のBZl発｡

ベクター産生
細胞の構築

培養物からの
ベクタ一分敵

ベクタ_の純化 -く:ゝ

一

■

重

T
-

有 言 [二重車重 コ V(這 云 -'ー【-ー'--rI-一一~~一一一
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製造技術の開発･実装において重要な要素 ら 整無 ｣

● 賢潤
技術を結集して取り組まない限
り､シーズの実用化が滞るととも
に､競争力を有する製造技術の
開発は難しい｡

● 遺伝子治療の対象疾患には､
希少疾患が多く含まれ､数か国
で特許を押さえるのみでは､ビジ
ネスモデルが成立しない｡

ベクターの種類によって､知財状
況が異なっており､安全性､有効
性､国際的な実績等の観点も
含めて､我が国が支援する領域
の絞り込みが必要｡

● 遺伝子治療製品は､ノぐイオ医薬
品と製造技術の点で共通する部
分が多く､八イオ医薬品で開発
された技術の有効利用が必須｡




