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医薬品・医療機器薬事戦略懇談会プレゼン

機器開発:現状と門題点

名古屋大学大学院医学系研究科

2011。5。20東 京

・ 臨床医(血液内科)、教育、  ・ 我々の手で有効な治療を難

研究 治性の患者に届けたい !

・研究分野:白血病臨床研究、 ・ 夢は、非侵襲的かつ治癒あ
腫瘍の分子病態の解明、新   る いはQOLの 改善をもたら

しい診断・治療法の開発    す 治療法
・先端医療・臨床研究支援セ

ンター長:アカデミア発新規
治療の開発の支援、治験・

臨床研究の促進
・特許:申請中もあわせ14件

アカデミアにおける医薬品・医療

血液T腫瘍内科学

直江知樹
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がんの生物学特性に基づいた薬剤

肺がん ECFR

EML4‐ALK

ゲフィチニブ、エ

ルロチニブ

開発中イマチニブ
(グリベッグ )

BCR/ABLを 標的として開発されたキナーゼ

阻害
`99年

米国で臨床試験発表
`01年

CMLに 対して承認(米0日)

イマチニブ

インターフェロン
ハイドレア

2       4
診断 からの年数

活性化変異のチロシンキナーゼはがんの理想的標的分子

:FLT3を標的とした治療法の開発

子宮がん FGFR2 開発中

消化管間質腫瘍  KiT 1v7=J

甲状腺がん RET

“
顧
性
胡

骨髄増殖性腫瘍 BCR‐ABL

X‐PGDFR

JAK2

イマチニブ

イマチニブ

開発中 翻島_』鳳 マ叫6⇒
阻害剤関連特許申請

急性白血病 BCR‐ABL

FLT3

イマチニブ

開発中

分子標的治療開発:におけるアカデミアの関:与

疾患モデル動物の開発

GlPグ レード薬剤生産

構造展開・代謝/毒 性/物 性
/製 剤化/コスト評価

薬剤スクリーニング系確立と

薬剤スクリーニング

併用療法の臨床開発 アカデミア主導

メーカー主導

直江原図

難彗憾

臨床サンプルでの評価系

PK/PDフ ァーマコジェノミクス

臨床開発

効果・安全性

上市でアカデミアの役割が終わるわけではない
0 適 応拡大
0 併 用療法
・ 用 法・用量の最適化
・ 耐 性のメカニズムの解明とその克服
・ エ ビデンスの構築

的分子の同定
スクリーニング
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文科省 橋渡し研究支援推進プログラム 2007年～

名古屋大学医学部附属病院 先 端医療 口,臨床研究支援センター

l



2010年センター支援プロジェクトの選定

知財の確保

基礎研究

企業との連携

研究資金

前臨床試験
― 試験物製造
一 薬効試験
― 毒性試験

臨床試験
― プロトコール作成

国の指針への対応

:培養骨髄細1胞移:植を併用した骨延長術(基礎実験)

生食

コラーゲンゲル

BMC

BMC十コラーゲンゲル

精神科:リンパ球を用いた統合失調症および双極性障害の診断わ 卜開発

ウイルス抗原‐特異性01Lを用いた治療の安全性に関する臨床第 ニノI相 試験

多血小板血漿 トロンビン

カルシウム

骨形成促む(基礎実験)
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培養骨髄細胞:移植を併用した骨延長術(臨床)

骨延長手術当日

1́カ:111'1,ア:||lllllllllililillllllllllllllil‐                             ―

腰骨より骨髄液を
40ml採取

細胞移植前日

付着性細胞を3週間骨誘導培地で培養 骨芽細胞を回収
l

骨髄細胞と
PRPを混合

トロンピンとカメレシ
ウムを混合し注入

細胞移植

↓
延長部位の活性化

↓

↓

200m!採血

ヽ
濃厚赤血球を精製

百
饒

―

離

年齢(歳)

延長量(cm)

Healing lndex(日/cm)

15。4±2。8

8.54±1.7

29。9圭7.4

16.6±4.1

8 . 4 4±1。7

86.6±10.3

0。3 5 9 3

0,7363

0。0091

β値脚長不等 B M C―P R P
治療期間の短縮

合併症の減少

2008  2009

名大整外データ

:    年齢(歳)

:   延長量(cm)

: Healing lndex(日/cm)

1 3 . 0±4,7

4。98±3。0

31. 9±6ら4

15.2±3.8

3.57±1.6

73。4±28。2

0。1 5 1 8

0。2351

0。0011

PRPを精製

培養骨髄細胞移植を併用した骨延長術
2002年～ 50例89肢

μ〕0"ら2θθη

2002 2006 2007



抗原特異的,細胞傷害性丁細胞を用いた細胞免疫療法(1)

同種造血幹細胞移植 本研究におけるCttL調整法の概略

歯尋
０
“
≧

ウイルス感染症患者

(特許出願2008‐280786,2009‐166630,など)

。ｏ。計
出
¨

哺
０
」
↑
∞
０
０

抗原特:異的細1胞傷害性丁細1胞を用いた細1胞免疫療法(2)

ノ`ッグ内での
特異的なT細胞の増幅

増殖性
特異的細胞傷害性

%:vsis 151Crl

臨床的抗ウイルス学的効果
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名大血液内科など



新規:薬剤開発における間葉系幹細胞治療の可能性

免疫抑制・_
抗炎症

分化・臓器再生   医 療機材の開発

(scarOld)

再生0修復促進   新 規薬剤の開発
(VEGF、 HGF、 SDFl)

丁細胞

樹状細胞     新 規薬剤の開発
好中球
マクロファーン

(HGF、 IL‐10、PCE2)

再生医療

細胞移植アプローチ 低分子化合物アプローチ

有効分子のスクリーニング

名古屋大学で計画中のMSC細 :胞治療の試み

脂肪採取デバイス開発 解露琥じ彎繁ャ対

ゆ 中
完全閉鎖系培養装置開

～
く鬱≧存IIIIF発

疇̈分子機序
の解明

尋
有効分子
の創薬化
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まとめ
'

・ 創 薬におけるアカデミアの役割
― 疾 患ゲノムなど周辺領域の基盤・国際競争力強化とともに臨床研究からのリバース丁R、アジア人の

特性も重要。

― 知 財教育

・ ア カデミア発の細胞(組織)療法における問題点
一 発展途上の医療である
一 基本的にはテーラーメイドであって、製品となるには時間もかかる
一 生き物を対象とする
― ビッグファーマの開発対象とはなりにくい
一 出日はどこにあるか?→ 高度医療?治 験になじむか?
一 次世代創薬・医療技術開発のためにも必須なステップであろう

・ 先 端医療開発の中核施設整備とネットワーク化の促進
・ 開 発研究を牽引する国レベルの組織
・ 丁R促進のための前臨床モデルの開発  1

・ 臨 床サンプルのバンク化

・ ア カデミアからの事業化を促進する新たな仕組み(プロマネ人材、バイオベン
チャーなど)
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資料 5-4

JPMA

日本発の画期的な医薬品や医療機器を

実用化につなげていくために

第1回 医薬品・医療機器薬事戦略懇談会
2011年 5月20日

日本製薬工業協会医薬品評価委員会

副委員長 稲垣 治

本資料は2010年 12月の臨床薬理学会(シンポジウム22)で の発表スライドの一部を改変したものです

新成長戦略での医薬品評価委員会の提言鏃

・早期臨床試験実施体制の整備 ・強化
・早期臨床試験の実施品目に対する促進策

日本の現状
・もっぱら海外先行で臨床試験が実施される。

■その結果、ドラッグラグが発生。

医薬品評価委員会のポジション

早期(探索的)臨床試験が盛んになれば、自ずと国内での

後期(検証的)臨床試験や国際共同試験の数は増加する。
⇒日本での画期的新薬創出のチヤンスが増える。

日本は′、大規模国際共同試験の症例獲得の場ではなく、
アジアのサイエンスセンターとして最先端の地位を目指す。

早期臨床

試験に注目

第1回 医薬品・医療機器薬事戦略懇談会



医薬品評価委員会の提言

早期臨床試験活性化のために

‐1 1 : 1 1 1 : : : 1 1 1 : i : : | | | : | : | l l l : | | : 1 1 ‐1 1 1 1 1 1 1 1 1 1 . : :

臨床施設の整備・拡充

規制・相談等 薬事面の体制整備
(当局、施設、企業)

第1回 医薬品。医療機器薬事戦略懇談会

今、なぜ早期臨床試験に注目するのか

早期臨床試験の役割「目的 JPMA

限られた情報に基づく、様々な開発シナリオの検討
◆柔軟な開発計画・タイムリーな計画変更による可能性の追求
◆開発継続の可否判断(機会損失の回避)

・後期臨床試験計画立案のための情報入手

◆日本の早期臨床試験結果から、グローバルP3試験立案に
・海外当局にも受け入れ可能な計画と品質のレベル

◆早期臨床データを含めた開発段階から市販後への
Pharmacovigiianceにつなげる

・より深い薬剤特性への理解を、市販後の適正使用にも活用

・申請資料

◆グローバルに通用する規制(ICH―CCP)の順守

第1回 医薬品・医療機器薬事戦略懇談会
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JPMA

平成23年度 早期日探索的
臨床拠点整備事業
(3月30日発 局長通知

医政発0330第15号)

医薬品・医療機器薬事戦略
懇談会への期待

レ鳥
「申請資料としての活民2011/05/20

2011/05/20



｀
  早 期臨床試験の課題点

規制面の課題・問題点 JPMA

改善に向けた努力は続いているが、
日本独自の「やりにくさ」はまだ存在する

・PONPl言式膨ミ
◆薬剤/疾患特性を踏まえた試験デザインヘの柔軟な対応

・Pl実施中の最高用量の追加は
“
目的の変更

“
か?

・高用量群への移行時のPKプロファイルの必要性(StOp‐upの基準)
・単回投与と反復投与の進め方(併行実施の可能性)

・POC/探索試験
◆試験計画立案とその後の変更に対する柔軟な対応の可否

・陽性対照の可否や侵襲性の高い試験の実施可能性
・次相検証試験のデザインも考慮した効率的な戦略相談医療機関
・計画変更時の施設申し入れ→施設IRB→試験変更のスピードは?

2011/05/20              第 1回 医薬品。医療機器薬事戦略懇談会

点
■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ ■ 目 圏 国 圏 圏 園 園 目 臨 贈 圏 園 鵬 爾 螂 繊 潮 滋 麟 薦:お11●:11 1 1 1 : : :■■  | ・

・言語(日本語/英語間の翻訳)
◆治験届の添付資料(プロトコTル ,IB)は日本語

◆医療機関IRB資料も日本語

・因果関係の定義:“否定できない″=副 作用
マ合理的な関連性の有無で評価するグローバル

データとの整合性

・早期臨床に使用した製剤の処方変更に伴う対応
→溶出試験の基準が海外より厳しい
→BE言式験が必要に

◆粉末/溶解液,その後l st処方,2nd処方…,最終処方ヘ

第1回 医薬品。医療機器薬事戦略懇談会
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関係当局への要望(1)

・薬剤/疾患特性に応じた試験デザインヘの柔軟な対応
◆治験届通知の「目的の変更は新規の届け出」に対する考え方
の整理
●Plの単回/連投,P1/2も以前は

“
目的の変更

"

・上限用量の追加は「忍容性確認」の範囲では?

◆安全性 の重視と効率 的な開発のバランス

・グローバルの試験デザインに対するFDA,EMAとの理解形成

・リスクの高い試験を実施可能な医療機関の育成

`戦 略的な治験相談へのより積極的な取り組み
・増員された審査員の教育,経験の蓄積により改善を期待

2011/05/20     ・

今後の取り組み

今後の取り組み

JPMA

第1回 医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

第1回 医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

JPMA関係当局への要望 (2)
:::,II::::::i:||11:111:::|:1  111111':  :     |            | 11

・既存の規制要件の柔軟な見直し

◆治験届の添付資料
●グローバル開発の推進を目指すなら,英語資料の受け入れを

◆副作用の因果関係の定義

・グローバルと同じ目線で安全性の評価を
二 合理的な関連性を示すe輌denceに基づいて

“
副作用

"

◆開発中の製剤処方変更

・特に早期臨床開発ではプロトタィプの処方で進めるため,
処方変更のつなぎに必要以上の要件を課すことは適さない

2011/05/20
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JPMA

・早期臨床試験が盛んになれば、自ずと後期試験や
国際共同試験の数は増加する

■その結果、日本の新薬創出力は向上する

そのためには

早期臨床試験実施環境の整備

◆早期(探索的)臨床試験の体制整備
(平成23年度の「早期臨床試験拠点整備事業」に期待)

◆実施しやすさ、および、海外展開を考慮した規制面の体制整備
・日本の開発のみでなく、全世界での開発につなげる規制と相談体制

‐

・グローバルレベルでの規制(ICH―GCP)の遵守

さらに、海外への優位性確立←海外から試験依頼の受注をめざす
2011/05/20 第1回 医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

」



●聴瓶意凛静

資料 5-5

薬事戦略相談への期待

2011年15月20日

日本バイオテク協議会

設立趣旨
官民対話を通じてバイオテクの推進を図り、我が国の医療への貢献及び医療産業及び会員各社の健全な発展
に寄与すること
(日本バイオテク協議会ホームページ httpプノsamura卜bbtech.ipノ)

旦本バイオテク協議会 会員22社
アキュメンバイオファーマ腕‐、アリジェン製薬い、アンジェスMG鶴 、開イーベック、いオステオファーマ、
オンコセラピー・サイエンスい、オンコリスバイオファーマ欄、欄カイオム・パイオサイエンス、
カメレナバイオサイエンスい、クリングルファーマい、いセルシード、欄ジャバン・ティッシュ・エンジエアリング、
いツーセル、側デ・ウエスタン・セラビテクス研究所、ナノキャリア‖、欄日本ステントテクノロジー、
ノーベルフアーマ腕、いメディネット、いUMNフ ァーマ、ラクオリア創薬い、欄レグイミューン、側ロングライフ

●嚇瓶意鯉話

バイオテク企業

◆ 新しい医療技術による国民健康の向上
◆ その結果或いは条件として、魅力ある産業の育成

●アンメットメディカルニーズ
・革新的な医療技術、治療手段

2

事業分野 ①医薬品 ②医療機器 ③再生・細胞医療

起 源 ①大学・公的研究機関発 ② スピンアウト③独
′
立系

事業ステージ
〓研究開発ステージ

非臨床 (探 索研究～応用研究)
初期臨床 (POC以 前)
PⅢ、以後 (検証試験から商業化以後)

①
②
③

補足)バイオテク企業の事業分野、起源、事業ステージは多種多様である。

共通する
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●蜃蕊螢(■言夕彙訴

PMDA相 談に対する
バイオテク企業のフラストレーション

11■1.1:111:■二蒙III■ヽ1■lili織ぶ1                                                                                         :機 I姜'書】=鶏|♯::ご卜織:夕:1li11■111■■■1li

lo PMDAの 理念がきちんと内部で徹底されているか ?

◆ 「国民の命と健康を守るという絶対的な使命感に基づき、医療の進歩を目指して、
判断の遅滞なく、高い透明性の下で業務を遂行します。」

2。 医療技術創出による患者ベネフィット リスクを考量しているか?

3.医 療技術創出による産業育成 =国 益を考えているか?

◆ 問題指摘型 → 問題解決型

◆ 対決型:企業 vs。規制当局 → 提案型 =一 緒に考えよう

4。保身的姿勢 ⇒ 過剰と思われる要求

◆ 治験プロトコル:症例数、デザイン(RC丁へのこだわり)

◆ ガイドラインー辺倒:リト臨床(動物での安全性)、CMC

◆ 「ないJことの証明

◆ 非科学的な指導、納得感が持てない押しつけ的要求

◆ 審査官の経験不足(―過性)と、社会の情勢も原因

5。対面助言から審査にかけて、必ずしも一貫性がない

◆ 審査メンバー変更による影響

◆ 合意事項への責任回避

6。相談者は顧客である

3

●臨瓶言鯉話

略相談への期待薬事戦

薬事戦略相談のミッションの内部徹底
◆ 「官民が協力して、日本発の新医薬品・医療機器の創出とドラッグラグ・デバイス

ラグの解消を目指す」
◆ 「開発初期段階から治験、認可に至るまでの開発戦略の相談」
◆ 「親身になって企業の相談に乗り、一緒になって考えるJ
◆ 薬事戦略相談専任者のみならずPMDA内でのミッション徹底

薬事戦略相談のミッションと実績を社会に定期発信

以下2点を念頭においた新医薬品・医療機器創出のための支援事業
①患者 ② 産業育成=国益、

相談結果の一貫性、認可を目指しての責任ある対応

顧客ニーズ、満足度の把握
◆ 相談者による個別相談の評価:直 後のみならず定期的に

◆ 当制度の全体的な検証:.薬事戦略相談懇談会の継続も視野に

その他
◆ (応募件数が多い場合)相談テーマの選抜基準と決定プロセスの公表

2.

3.

4.

5:

6。



「薬事戦略相談Jに 関する要望とニーズ

2011年 5月 20日  日 本バイオテク協議会

内容

1)「薬事戦略相談」に対する日本バイオテク協議会の要望

2)日 本バイオテク協議会の会員のニーズ

1)「薬事戦略相談」に対する要望

今回の制度案は、アカデミアとバイオベンチャーを一括して扱っており、開発の進んだ

医療技術や製品を扱うバイオベンチャー企業にとつては、本制度の支援内容が、単に臨

床などの開発経験のない方々の支援だけになるのではないかとの懸念があり、決して満

足できるものではない。バイオベンチャー企業には、独自の医療技術や医薬品の開発に

必要な体制を十分に構築した上で規制当局との相談を進めている企業も多い。今回の新

しい相談制度では、このような企業における課題についても十分に考慮頂き、バイオベ

ンチャー支援の観点から実態に即した制度になるようお願いしたい。ただし、このこと

は大学発ベンチャーや設立間もないベンチャーの育成を否定するものではない。

要望は①～①に項目別で整理した。(詳細は別紙1)

また、バイオベンチャーは、医薬品、医療機器および再生医療などの分野において、そ

れぞれの抱える課題が異なる事から、具体的な例として⑬以降に要望を記載した。

【相談姿勢、専門員採用】

① 審査チームのミッションステートメント「親身になって申請側の相談にのり、一

緒になって承認要件を作 り上げていく」「通例にこだわらずサイエンスを基盤に議

論を行 う」を公に発信 し、特に内部に浸透させて頂きたい。

② 助言の一貫性および合意内容に対する責任ある対応をお願いしたい。

③ 新採用する審査チーム専任者の人選は極めて重要である。とくに①の姿勢を実行

できる資質が最も重要であり、過去の前例にこだわらずに柔軟な考え方ができる

人埜が望まれる。

【制度設計 (相談形式、減免、案件選定基準)】

④ 開発初期の一括パッケージ型の戦略相談をお願いしたい。また、医療機器であれ
ば、治験開始前の一連の相談 (開発前相談、品質相談、性能相談、安全性確認相



⑤

⑥

⑦

談、治験相談など)を まとめるのみならず、治験後の申請前相談も視野に入れた

戦略的な相談も考慮していただきたい。

可能であれば保険収載についても戦略相談できれば有難い。

本制度設計にあたリケーススタディなどで戦略相談のシナリオを具体例で提示い

ただければ有難い。

利用のしやすさ、相談の待ち時間の大幅短縮、回答の迅速化およびフレキシブル

な相談などが望まれる。

相談手数料の減免対象を薬事戦略相談に限定せず、財政基盤の弱い企業を対象に

通常の PMDA相 談事項も減額が望まれる。

また、相談料減免は重要事項だが、それ以上に全開発期間の短縮 と開発コス トの

低減の視点からの助言が望ましい。特に規制側からの過剰なデータ要求 0指導の

改善が求められる。

③ 戦略相談案件に応募が多い場合の選択基準、相談案件決定プロセスの透明化が望

まれる。

⑨ 懇談会における重点分野の選定について

重点分野の選定には、現在、脚光を浴びているPS細 胞、幹細胞、ワクチンおよ

びバイオ製剤だけでなく、日本が保有する世界最先端の画期的技術である遺伝子

治療、DDS製 剤 (ナノメディシンなど)、免疫細胞、核酸医薬など日本の全ての

革新的技術も対象として頂きたい。また、戦略相談の位置づけで現在、開発中の

ものも含めて頂きたい。

⑩ 本年度予算の1億円での相談事業で具体的にどの程度の目標を想定しているのか
ご教示いただいきたい。また、相談事業 1億 円規模でバイオベンチャー企業への

支援効果がどの程度可能なのか試算を示 して頂きたい。

① 顧客手~ズ 、満足度の把握

本年度は薬事戦略相談制度の試験運用と位置づけて速やかに開始し、同制度の実

効性を検証の上、制度の継続、拡大もしくは代替制度への変更も含めて柔軟にご

検討いただきたい。

【ベンチャー企業への支援に必要なもの】

⑫ 実質的にバイオベンチャー経営に効果的な支援之なる制度の導入が要望される。

例えば、バイオベンチャー向け 「日本版 SI独制度」 と 「日本版 Fast■ ack認 定

制度」の導入。



【具体的な要望 :本制度設計を検討する際に考慮に入れていただきたい要望】

どうしても抽象的な表現では実態が伝わりにくいため、上記①から⑫以外に具体的

な事例をカロえた要望を以下に記載する。

再生医療に関する薬事戦略相談制度全般に関する要望 (J‐TEC:別 紙 2)

6項 目に分けて 9例 の事例を加えて詳述。

間葉系幹細胞無血清培地の医療機器での審査への要望 (企業 A:別 紙 3)

希少疾患、未承認薬、難病の例に挙げた薬事戦略相談への要望 (企業 B:別 紙 3)

ウイルスベクターに関する医薬開発における薬事戦略相談への要望 (企業 C:別

紙 3)

2)日 本バイオテク協議会の会員のニーズ

日本バイオテク協議会の会員会社から期限内に回答のあつたものを記載する。現時点で薬

事戦略相談に出す可能性のあるプロジェク トを分野、適応疾患領域別に記載 した。
・分野 → 新薬、再生医療、医療機器の中から選択
,適応疾患領域 → 癌、希少病、難病、

。
フクチンなど

士難病の場合、可能であれば疾患名も記載

ア ー マ 分野 適応疾患領域

1 新薬 眼科疾患

2 新薬 癌

3 医療機器 潰瘍

4 医療機器 血管分野

5 新薬 癌

6 新薬 ワクチン

7 新薬 難病 1

8 新薬 難病 2

9 新薬 難病 ・癌患者のQOL改 善

1 0 新薬 希少病 1

1 1 新薬 難病 3

1 2 新薬 希少病 2

1 3 新薬 癌

1 4 医療機器 癌診断

1 5 医療機器 間葉系幹細胞用培地

1 6 再生医療 整形外科分野 1

⑬

⑭

⑮

⑬



(軟骨分野)

1 7 再生医療 整形外科分野 2

(骨分野)

1 8 医療機器 自動細胞培養装置

1 9 再生医療 歯科領域

2 0 新薬 癌分野 1

2 1 新薬 癌分野 2

2 2 新薬 癌分野 3

2 3 再生医療 眼科領域

2 4 再生医療 皮膚領域 1

2 5 再生医療 皮膚領域 2

2 6 再生医療 皮膚領域 3

2 7 再生医療 整形 (脊髄)

2 8 新薬 腎不全

「薬事戦略相談」に関する要望 とニーズ (2011年 5月 20日 )

問合せ先            t

日本バイオテク協議会 幹 事長 関  誠

電話番号  ・03‐5617‐5740

E‐m五 l mseki@anges‐mg◆com
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ご参考

2011年 4月  日 本バイオテク協議会 会 員 22社

1。 アキュメンバイオファーマ株式会社

2。 アリジェン製薬株式会社

3。 アンジェネMG株 式会社

4。 株式会社イーベック

5。 株式会社オステオファーマ

6.オ ンコセラピー ・サイエンス株式会社

7.オ ンコリスバイオファーマ株式会社

8.株 式会社カイオム ・バイオサイエンス

9.カ ルナ ・バイオサイエンス株式会社

10.ク リングルファーマ株式会社

H。 株式会社セルシー ド

12.株 式会社ジャパン ・ティッシュ ・エンジニアリング

13.株 式会社ツーセル

14.株 式会社デ ・ウエスタン ・セラピテクス研究所

15.ナ ノキャリア株式会社

16。株式会社 日本ステン トテクノロジー

17.ノ ーベルファーマ株式会社

18.株 式会社メディネット

19。株式会社 UMNフ ァーマ

20。ラクオ リア創薬株式会社

21.株 式会社 レグイミューン

22.株 式会社 ロングライフ

日本バイオテク協議会 理 事会

会 長    山 田英   ア ンジェスMG株 式会社    代 表取締役社長

理 事    中 冨
一郎  ナ ノキャリア株式会社    代 表取締役社長

理 事    岩 谷邦夫  ク リングルファーマ株式会社  代 表取締役社長

理 事    塩 村 仁   ノ ーベルファーマ株式会社   代 表取締役社長

監 事    木 村佳司  株 式会社メディネッ ト    代 表取締役 CE0

監 事    米 田博文  株 式会社ロングライフ    代 表取締役社長

幹事長   関  誠   ア ンジェスMG株 式会社    執 行役員

事務局長  中 野和夫  ノ ニベルファーマ株式会社   開 発部部長

菅谷 勉   ノ ーベルファーマ株式会社   執 行役員
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別紙 1

「薬事戦略相談」に対する要望

【相談姿勢、専門員採用】

① 審査チームのミッションステートメント「親身になって申請側の相談にのり、一緒

になつて承認要件を作り上げていく」「通例にこだわらずサイエンスを基盤に議論

を行 う」を公に発信し、特に内部に浸透させてほしい。

1.申 請側と承認用件を一体となって検討する姿勢が本制度において最も重要

2.こ の薬事戦略相談のビジョン、審査チームのミッションステー トメン トは、

内外に公にし、特に内部に浸透していただきたい。

(①‐1,2の解説)

〉 新しいシーズの開発には、前臨床試験と同様に、臨床試験のプロトコールの

作成が肝心。当局の今までの姿勢は、治験の新プロトコールをPMDAに 求め

るのは無理と主張してきたが、世界最先端の新薬開発を推進するためには、

国際的に通用する科学的 ・医学的な見地を踏まえた上で、日本の医療実態に

も合つた日本独自のプロトコールの相談に応じる二とが特に重要である。こ

れを受けることは、今回の薬事戦略相談の大事な機能 と言える。

〉 一方で、企業側で開発 ・薬事の専門家を採用 して製品に見合った戦略をたて

るのは企業として基本的な姿勢であり、それが企業努力で実施できなければ

革新的医療技術や医薬品を開発する事はできない。それがアカデ ミアと企業

の相違点でもある。

> バ イオベンチャー企業の実態にあつた薬事戦略相談という事であれば、バイ

オベ ンチャーはこういつた ミッションを明確に持って経営を行つていること

をご留意の上、P〕肛)Aは、現在の保守的な考えではなく実質的に日本発の先

駆的な製品を早期に生み出すため、J建設_的で、前Flj_にとらわれない思考、姿

勢で」審査側考えを積極的に助言していただきたい。

(個別の意見例)

〉 「 薬事戦略相談Jは 革新的医薬品 。医療機器の実用化のサポー トを目的 とし

ているので、ベンチャーの限られた リソースでは限界があるような内容でも

解決 に向けて効果的で積極的な提案を行な う組織 となってほしい。規制上、

制度上の不可能を可能にす るとい う意識 を持って充実 したサービス提供をし
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てほしレヽ。                            1

FDAの ようにベンチャー企業への支援機能を有 した上で、P]圧)Aの 中で審査

事業に協力頂けるのか否か。特に臨床試験開始時の開発側の立場で指導 。指

示をベンチャー企業は期待できるのかご教授下さい。

② 助言の一貫性および合意内容に対する責任

助言内容は、当然先々に修正がある可能性も十分認識するが、規制当局として梯子

をはずすことのない一貫したものとしてほしい。また、両者で合意した内容がもし

あれば、それに対して責任ある態度を首尾一貫して取つてほしい。

③ 新採用する審査チーム専任者の人選は非常に重要

〉 新制度で大事なポイントとして、本戦略相談対応審査チーム (新採用)の 人

選が非常に重要であり、ここでポリシーを変える力のあるメンバーを揃えて

欲しい。①の姿勢を実行できる資質が最も重要。

〉 ベンチャーが将来に希望が持てるようにお願いしたい。
・
例えば日本語が話せるFDA審 査官などでも良いと思 う。それなりの権限を与

えて PMDAの 改革につなげてほしい。日本発の革新的医薬品、医療機器を世

界に発信するためには、人心一新 と不断の努力で、「世界に冠たる組織づくり

が望まれる。

〉 大企業での豊富な開発薬事経験者が中心では、バイオベンチャーでの経験が

ないので、上記のようなことを実行できるか不安もある。

〉 製薬 OBを メンバーに加える際,過 去の前例にこだわらない斬新で柔軟な考

え方ができる方を採用いただきたい。

【制度設計 (相談形式、減免、案件選定基準)】

④ 開発初期の一括パッケージ型の戦略相談をお願いしたい。また、医療機器であれば、

治験開始前の一連の相談 (開発前相談、品質相談t性 能相談、安全性確認相談、治

験相談など)を まとめるのみならず、治験後の申請前相談も視野に入れた戦略的な

相談も考慮 していただきたい。

革新的医薬品 ・医療機器の創出するためであれば、創設する相談領域の対象を現行

の複数の対面助言の範囲に留まらず、将来の承認審査も視野に入れた全体像での戦
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⑤

⑥

略的な相談をお願いしたい。

また、可能であれば保険収載についても戦略相談で議論できれば有難い。

本制度設計にあたり、PMDAが (薬事戦略相談懇談会が)ケ ーススタディを使っ

て戦略相談のシナ リオを具体的に示せば、ベンチャニ側もニーズを考えやすい。

利用のしやすさの要望。相談の待ち時間の大幅短縮要。回答の迅速化。フレキシブ

ルな相談。

1.PШ A相 談申し込み後の待ち時間の大幅短縮        ・

2。 対面助言以外のメール等での簡略化した相談方法の導入

〉 現在の治験相談のように申込み待ち時間が2～ 3カ 月などというのはありえ

ない。相談に対する回答期限を明確化し迅速に対応してほしい。また、気軽

な相談とは行かないまでも、メール等での簡略化した斬新で柔軟な相談方法

も検討してほしい。

⑦ 「相談手数料の減額」は重要。但し、制度設計に関する要望 (下記2)あ り。

1.薬 事戦略相談だけを減額するのではなく、減額する対象を明確にすべき。

2。 相談手数料の減免は重要事項だが、それ以上に全開発期間の短縮と開発コス

トの低減 (規制側からの過剰なデータ要求 ・指導の改善)の 視点からの助言

が先ではないか。

全てのバイオベンチャーは、現行制度のもとで治験相談、申請前相談、申請

後の対面助言で審査側と膝詰めで議論している。新設の薬事戦略相談のみ手

数料を減免するという線引きの根拠が不明確であり、バイオベンチャー支援

が目的であるならば、薬事戦略相談のみならず既存の対面助言でも手数料の

減免措置をお願いしたい。

時間とコストという視点からの助言

手数料減額ありきでなく、承認までの全開発期間の短縮とコストを低減する

という視点を持って助言を行つてほしい。そのために、まずこれまでの保守

的で過剰に品質を要求する体質はもう終わりにしてほしい。また、相談手数

料の減額もさることながら、それ以上に全開発期間の時間とコス ト削減に効

果的な助言をいただくのであれば、経済的にも手数料の減額以上の支援とな

る。(逆に言えば、単に規制等の繰り返しであれば相談する意味がないので無

料とすべきである。)

3/4
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③

⑨

戦略相談案件に応募が多い場合の選択基準、相談案件決定プロセスの透明化。

懇談会における重点分野の選定について

現在、脚光を浴びているliPS細胞、幹細胞、ワクチン、バイオ製剤に偏 らずに、臨

床開発中で日本が保有する世界最先端の画期的技術の遺伝子治療、DDS製 剤 (ナ_

ノメディシンなど)、免疫細胞、核酸医薬など日本の全ての革新的技術を対象とし

て頂きたい。

今回の 1億 円での相談事業で具体的にどの程度の範囲を示すのか明確化 して欲 し

い。また、相談事業 1億 円規模でバイオベンチャー企業への支援効果がどの程度可

能なのか試算を示 して頂きたい。 さ

顧客ニーズ、満足度の把握

本年度は薬事戦略相談制度の試験運用と位置づけて,速やかに開始 し、同制度の実効

性を検証の上、制度の継続、拡大もしくは代替制度への変更も含めて柔軟にご検討

いただきたい。

)本 年度は試験導入 として早急に導入いただき、半年～1年 程度後に使いやすい

制度か どうか、ユーザーに使ってもらえる制度かどうかなどを評価の上、適

切な制度に進化 していただきたい。

【ベンチャー企業人の支援に必要なもの】

⑫ 実質的にバイオベンチャニ経営に効果的な支援となる制度の導入。例えば、バイオ
ベンチャー向け 「日本版鉦独制度」と 「日本版Fast Ъack認定制度」の導入。

以上

4/4

⑩

⑪
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男Jl砥2

医薬品 ・医療機器薬事戦略懇談会御中

2011年 4月 22日

株式会社ジャパン・ティッシュ・エンジニアリング

代表取締役社長 小 澤 洋介

新制度 「薬事戦略相談」合の要望

【総論】

再生医療製品では、これまでの医薬品や医療機器の審査スキームとは異なった考えが必要である。

これらは、通常の判断根拠を持ち込みにくいものも多く、科学的合理性の構築に難渋する事例も

多い。これらの状況を踏まえ、薬事戦略相談制度全般に求めるものは次のとおりである。

■薬事戦略相談は、審査側、専門家、相談側が一体となって討論できる場であること。

通常、昧目談制度」との語感から、相談側が審査側や専門家に対して一方的に相談を持ちかけ、

回答を求めるとの形式を考えがちである。 しかしながら、再生医療のように新規のものは、定型

的な対応方法が確立できているわけではなく、相談側に一理あることも十分想定できる。また、

専門家には広い科学的見識も必要であろう。

これらを踏まえ薬事戦略相談制度は、3者 が一体となって討議でき、審査側にも相談側の意見

を受け入れる準備ができていることが重要である。最も重要なことは、当該相談制度を通じて、

審査側も多くの知識 ・経験を蓄積できることを念頭に置いて頂きたい。       も

審査管理課ならびに医薬品医療機器総合機構によると、現時点では、当初予定されていた計画

とは異なり、制度開始が遅れるとのことである。審査側の準備ができていないことが理由である

と説明があつた。しかし、審査側が十分な審査要員を採用し、相談者に対して明確な答えを用意

できる能力を有するまで待つというのは不合理であると考える。当該相談制度の目的の一つは、

迅速に革新的な製品を国民に届けることである。当該相談制度を通じて 3者 がともに理解を深め

ていくという原則を踏まえると、早く相談制度を開始すべきである。相談制度自体が、わが国の

審査官の力量を向上させ、より良い製品をより早く医療現場に届けると言つても過言ではない。

■薬事戦略相談では、結論ありきの相談は避けるべきである。

現状の治験相談では、相談が相談の場ではなく、審査側の意向 (決定事項)を 一方的に伝える

場 となっている
・
と感じられることが多い。いわゆる、結論ありきの相談である。再生医療のよう

な新しいものでは、審査側の考えに合わないものを事前に排除するのではなく、共に新しいもの

を医療現場に届けるために考えようという方針が無ければ、どのような制度を作つても現状から

の進展は期待できない。審査側にそのような動議付けが育つよう、職員に対する目標管理制度や

人事考課制度などのしくみづくりも重要であろうと考える。

【各論】

上記総論を踏まえ、再生医療製品の審査上課題となる項目について、当社経験をもとに、以下に

示す事例を挙げて、記載する。これら項目の合理的な考え方を定めることが、再生医療製品の相

談制度に役立つと考えたため、具体的に記載した次第である。

1 - 9は が過去に得た ベースに記載 したが

理解を促進していただくために _二事例圭里純イLあ_るいは一部脚色して記述した。

1

(注意)

-12-
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■自家細胞を用いた製品と同種細胞を用いた製品の違いを考慮すべきである。

自家細胞と同種細胞の違い、あるいは特性を十分に理解し、審査内容に反映させるべきである。

特に、自家細胞を用いた再生医療製品では、既存の医薬品や医療機器とは異なり、製造工程管理

と規格設定については次の配慮が行われるべきである。具体的事例をもとに注意点を記載する。

○製造工程管理について

《事例 1:細 胞増殖能と製造工程管理》

自家細胞を用いた再生医療製品では、患者の組織 ・細胞の状態によって細胞培養期間に違い

が生じる。特に若年者の細胞は増えやすい傾向もあるだろう。患者 Aか ら採取した細胞はとて

も増えやすかったため、本来ならば 15日で完成するほどの増殖能を呈したが、定められた培養

スケジュールによって 20日 間かけて製造しなくてはならなかった。不幸にも患者は 16自 目に

移植を待つこと無く死亡した。

《事例 2:細 菌汚染の除去と製造工程管理》

患者は MRSA(+)で あった。採取組織からは同様の細菌が検出された。培養工程中にバンコ

マイシンを添加することが望ましい事例であったが、定められた培地にはバンコマイシン添加

は認められていない。また、すべての症例についてバンコマイシン添加培地を用いることは耐

性菌を作ることから不適切である。

《角牢司氾》

通常、医薬品や医療機器では製造工程は一律に管理されるべきであり、工程管理者 (作業者)

の判断 ・工程変更は行われるべきでない。しかし、一方では自家細胞を用いた再生医療の場合、

細胞の状態等の条件に応じて、作業者の判断により工程変更を行うことが望ましい場合も少な

くない。これは、医療が医師の裁量によつて変更できる事例と同様である。審査側はこれをど

のように判断すべきか、方針を定めて頂きたい。

○品質規格について

《事例 3:出 荷規格と医学的有効性について》

出荷検査を行つた結果、細胞生存率が規格値 80%に 対して、7975%となり、出荷停止となった。

医師に報告したところ、『0。5%の 違いであっても患者にとってはないよりは 「ましJで ある。

なぜ、出荷できないのか。』と激怒された。

《角牢司氾》

自家細胞を用いた再生医療製品の場合、仮に出荷規格値に満たなかった場合においても、安

易に廃棄できないことが想定できる。事例のように廃棄したことが患者にとって不利益となる

可能性である。具体的に生物毒性を示すような値など、安全性の規格値は設定しやすいものの、

数例の試験的製造工程を通じた工程管理上の出荷規格 (特に有効性規格)で は、何を根拠にこ

れら規格値を設定すべきか不明確と言わぎるを得ない。さらに、これら規格値に満たなかった

ものへの対応も考慮すべきである。審査側はこれをどのように判断すべきか、方針を定めて頂

きたい。

■安全性評価のクライテリアについて

再生医療製品の安全性を脅かす根拠は、通常の医薬品や医療機器のそれとは異なる。例えば、

①感染性因子の混入、②造腫瘍性、③アレルギー (アナフィラキシー)リ スクである。一方、通

常の低分子化合物とは異なり、代謝経路を通じた肝毒性や腎毒性は生じにくい。これを踏まえ、

安全性の評価基準をどこに置くか、次の事例をもとに考えてみたい。

9
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○感染性因子の混入について

《事例4:未 知の感染性因子の混入》

動物由来物は未知の感染性因子の混入があるため、使用にあたって十分な注意が必要である。

しかしながら、異種感染による感染症発症確率と同種感染による感染症発症確率を考えると、

明らかに同種の方が高いはずである。そのため、感染性因子の伝播の観点から、同種細胞を用

いた再生医療よりも、動物由来物を用いたものの方がリスクは低いと考えるべきであろう。し

かし、米国では動物由来物への注意喚起はある一方で、同種細胞を用いた再生医療は十分に事

業化されている。

《解説》

事例は、、感染性因子の混入リスク ・感染症発症リスクを意識 したものである。事例に書かれ

ていたことが正 しいか否か、具体的かつ定量的に議論すべきである。審査側はこのような感染

性因子混入リスク ・感染症発症リスクについて一定の見解を示し、考察の方向性を示すべきで

ある。

○造腫瘍性について

《事例 5:造 腫瘍性試験結果と実際の造腫瘍性》

ヌー ドマウスを用いた造腫瘍性試験や、軟寒天による足場依存性試験ではHela細胞ですら陽

性反応がない。
'

《事例 6:核 型異常と造腫瘍性》

正常ヒト細胞には一定量の核型異常細胞が検出される。この核型異常細胞であっても、造腫

瘍性をきたすわけではない。

《解説》

現時点で実施されている造腫瘍性試験の多くは、その細胞が腫瘍形成能を有しているか否か

の判断をもとにしている。移植された後の変化によって、必然的に腫瘍原性をきたすものの判

断ができているのではない。さらに、事例 5の ように異常細胞であっても検出困難であったり、

事例6の ように異常と検出されても何ら問題が無い場合もある。これら、試験のあり方につい

て、審査側はどのように判断するか。実施した試験内容が無駄にならないよう、方針を定めて

頂きたい古

○アレルギー (アナフィラキシー)リ スクにういて

《事例 7:ア ナフィラキシーと動物実験》

再生医療製品の免疫原性を評価するため動物への移植を 10例実施 したが、アナフィラキシー

を生 じなかった。また、感作性試験 として、同様に 10例に対して連続投与を実施 したが、アナ

フィラキシーは生 じなかつた。これによって、本再生医療製品はアレルギー リスクが無いと判

断できるか。また、そうでなければ何例必要か。

《解説》

アナフィラキシー等、重篤なアレルギー反応は再生医療製品のリスクとして考え得る。しか

し、これらの発生確率を適切に評価することはきわめて困難であろう。また、通常の医薬品で

あつても、これらアレルギーリスクは存在する (しかし、これがあるために使用中止となるこ

とはない)。このような状況下において、審査側はどのような試験によって安全性を確保すべき

と考えるのか。具体的方針を示して頂きたい。
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■臨床試験について                     。

一般にわが国は臨床試験を実施 しにくいと言われている。国民皆保険制度によって被験者の確

保が難 しいためであろう。臨床試験の実施について、再生医療ではどのような課題があるか、次

の事例によって考えてみたい。

《事例 8:試 験の背景因子の多様性について》

再生医療の臨床試験を行 う際、背景因子 として何を統一すべきか迷つている。例えば、患者

の疾患名はもちろん統一すべきであるが、年齢や性別、疾患をきたした理由、罹病期間、それ

まで行つてきた治療内容、体重も必要かもしれない。合併症の有無についても重要であろう。

もちろん画像診断によって得 られる重傷度や、医師の診断根拠も場合によっては管理すべきで

ある。 さらに、医師の手術の技量も背景因子 としてとらえるべきではないか。いったいいくつ

のクライテリアを作つて、何例実施 したらいいのだろう。

《解説》

再生医療製品の場合、通常の医薬品と異な り治癒機転の多くはそこに組織を作 り出すことで

ある。多くは、医薬品と異な り期待できる体の反応をもつて治療効果 とするものではない。 さ

らに、治療効果は医師の診断や手術の技量、患者の術後の対応などに大きく影響される。こう

いつたものを臨床試験によらて判断する際には、どのような方針でクライテリアを策定するベ

きか、また統計的に処理すべきか。審査側の方針を定めて頂きたい。

《事例 9:比 較試験の妥当性にっいて》

再生医療製品の臨床試験を実施 したが、対照群を設定 したため、対照群となる患者からのク

レームによつて試験が実施できなくなってしまった。対照群にはあらためて再生医療製品の移

植を実施する旨伝えたが、2度 の手術が必要であるため、患者も容易には納得 しない6患 者説明

に苦慮 している医師も、同部位に 2度 の手術を行 うことの問題を挙げた上で、わが国では現実

的で無いと不快を示した。

《解説》

前述の如く、わが国では国民皆保険制度によって、患者は標準的医療を受ける権利を有 して

いる。臨床試験 とはいえ、自らが受けたくない治療を受けることは容認 しない。通常、医薬品

では、投与に何 ら侵襲をもたらさない (プラセボであれば薬理作用が無く何 ら問題ない)た め、

対照群をおくことは難 しくないものの、再生医療製品で対照群に手術を設定することは倫理的

に見ても不適切である (はずである)。医師もこれを十分に理解 して、臨床試験を実施するだろ

う。わが国の実情を踏まえ、臨床試験を企画すべきである。これらの判断について、審査側は

どのように考えるか、方針を定めて頂きたい。

■製品製造コス トについて

再生医療製品は、未知のリスクと言われている内容が多いため、多くの品質試験が要求されが

ちである。過剰な生産設備の導入 ・運用とあいまって、最終的には高コス トの製品とならぎるを

得ない。一方、医療費を抑制するという観点から、いたずらに高平ス トになることを避けるべき
である。再生医療製品を普及するために、「考え得るすべての検査」を実施することが妥当なのか。
「低コス トも治療の有効性のひとつ」との観点から、品質試験についてコス トを踏まえた審査な

らびに助言を希望したい。これについて審査側の方針を定めて頂きたい。
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別紙 3

【具体的な要望 :本制度設計を検討する際に考慮に入れていただきたい要望】

どうしても抽象的な表現では実態が伝わりにくいため、上記①から⑪以外に具体的な事例

を加えた要望を以下に記載する。

⑬ 再生医療に関する薬事戦略相談制度全般に関する要望 (」‐TEC:別紙2参照)

⑭ 間葉系幹細胞無血清培地の医療機器での審査への要望 (企業A)

⑮ 希少疾患、未承認薬、難病の例に挙げた薬事戦略相談への要望 (企業B)

⑩ ウイルスベクターに関する医薬開発における薬事戦略相談への要望 (企業C)

⑭ 間葉系幹細胞無血漬壇地の医療機器での審査への要望 (企業A)

1.当 社は間葉系幹細胞無血清培地の開発を行い、間葉系幹細胞を用いた細胞移植/再 生医

療の発展のすそ野を広げ、より安全な再生医療の展開を望んでいます。特に当社の無血

清培地は動物由来の成分を含まないこと、chemical deined培地であり、牛血清等を含

んでおりません。このため、間葉系細胞の出所、種類を問わず、良好な増殖成績が得ら

れております。従つて、ヒト幹指針に沿つた安全性や品質の担保が可能です。ついては、

医療機器の範疇で厚労省ガイ ドラインの中で審査していただきたく考えております。

実際、米国では 5100)clearanceを 基準に幹細胞用培地がデバイスの範疇で審査承認

されてお ります。このことは、多くの疾患を対象に再生医療の一
っのハー ドルが取り

除かれたことになります。米国の審査の意義は、幹細胞用増殖培地の安全性/品 質と

それを使つて増殖させた細胞はそれぞれ独立の製品であるという観点で審査されてい

ることです。幹細胞用培地の安全性/品 質を確保させ、標準品として認定し、その上

で細胞治療に使われる増殖細胞の審査をするということになります。審査課が指摘さ

れましたように、個々の疾患で必要とされる細胞には特性があります。その特性は増

殖培地の添カロ物の影響を強く受けます。その特性は標準品からの変更により生じるの

で、審査の焦′点が明瞭になります。

以上のような再生医療における審査の簡素化 (技術の個別化と総合審査の区分)を 行

い、再生医療/細 胞医療の促進を行 うことは他国との競合に打ち克ち、先行する政策

として極めて妥当な対策と考えられます。我が国においてもこのような戦略的審査を

ご検討していただきたく考えております。

2.  再 生医療の中長期の課題は自家移植から他家移植への展開かと考えております。

特に、産業化/事 業性の観点からは注目されています。



既存の医療技術でいえば、臓器移植においては他家移植が現在の標準的治療法であり

ます。これに代わるものとして、自己幹細胞を利用して、再生医療/細 胞治療が期待

されるものの、他家の幹細胞のメリットは極めて大き
・
く、ES細 胞や PS細 胞の利用に

よる再生医療は基本的に他家移植に分類されているかと存じます。

弊社の開発ターゲットの一つに、他家移植を基本とする軟骨損傷治療/変 形性関節症

治療があります。軟骨という組織は血管組織が極めて少ないため、血液中の血球細胞

に起因する免疫反応 (組織適合性による組織拒否反応)は 生じる可能性は極めて少な

いと考えられます。一方で、血管組織がないために軟骨損傷等が生じても自然治癒、

薬物により治療が困難な組織であります。このため、弊社を含めて軟骨の再生医療が

注目されてはいますが、他家移植を最終日標とする開発は数少ない例と思われます。

国内はもとより、他家幹細胞を用いた再生医療/細 胞治療に関する治験等のガイ ドラ

インが少ないため、開発当事者としましてはその開発シナリオ (必要な試験等)が 読

み切れておりません。このような新規の開発に対して厚生労働省/PЮ Aが どのよう

な方針をもつて対応 していただけるのかをご議論させていただきたく考えておりま

す。

⑮ 希少疾よ 太承認薬、難病の例に挙げた薬事戦略相談への要望 (企業B)_

1.大 学の先生や患者会からこの化合物を開発して欲しいと依頼されるケースが多い。大

学の先生は、非臨床試験や CMC、 医薬品の申請のこと等ご存知ない方が多く、会社に

任せればいいと考えているようだ。希少疾患の場合、大手は採用しないので、当社の

ようなベンチャーに言つてくることになるが、資金もないし、会社の負担が大きい。

PMDAで も厚労省でもいいので、大学の先生の一次相談 (こういう道筋で、こういう

試験を行えばいいとか)を 受ける場所を設けて欲しい。

2。 海外で使われており (承認されており)、有効性が確かめられているが、海外薬価が低

いものや日本での患者数が極少のものは、開発に躊躇するものがある。未承認薬検討

`会に挙げて開発要請や公募でムリヤリ開発させるという手もあるだろうが、製薬企業

の負担が大きい。PMDAの データの要求や治験相談申請費用も通常通りだし、市販後

の全例調査の負担も大きい。そうかといって薬価を高くされても、患者さんは使えな

くならて試薬や他の薬剤で間にあわせたりする。新規物資でも公知申請にするとか、

薬事承認はとらなくとも保険償還してくれるもの、薬価の算定方法に工夫を加える、

等、もつと柔軟にならないか。

3。 症状がでないが、臨床検査値の変動がその後重要になってくるものがある。それの変



⑬ ウ イルスベクターに関する医薬臣発l■おける薬事戦略相談への要望 (企業C)

ベクターを用いた各種治療法の開発は日本では非常に稀であるが,欧 米では希少疾患やワ

クチン開発には欠かせない技術 となっている。 このようなウイルスベタターに関する製造

およびその品質試験に関する専門家が日本には少なく,製 造確認申請を行 う前の段階で長

期間の相談が必要 となり,開 発が遅れる可能性が懸念 される。このような開発の遅れはベ

ンチャー企業にとつて致命的であり,そ れを避けるには,現 状,欧 米での開発を先行せざ

るを得ない状況にある。早期に専門家をそろえ, 日本においても迅速に開発を進めること

が出来るような体制を整えていただきたいQ

動に有意差が出たら承認してもらえないか?

4.癌 患者や難病患者のQOLを 改善する薬剤も重要なはず。オーファン指定して欲しい。

以上
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資料 5-6

有望な医療機器開発分野
一MEttISの議論を中心に一

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

日本医療機器産業連合会  古 川 孝

MEttIS

Medical Engineering ttechnolow lndustriai Str
ategy Consottium(医療技術産業戦略コンソーシ
アム)の略称

平成13年3月設立

平成12年4月の「国家産業技術戦略Jにおいて、21
世紀の医療および国民の健康に貢献する重点分野
として、医療機器産業の国際競争力強化が謳われ
たのを受けて、産官学合同の技術戦略の司令塔的
組織を目指して発足。

事務局は日本医療機器産業連合会(医機連)

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会



, The Japan Federation
Associations

日本医療機器産業連合会 (略称 :医機連)

of Medical Devices

・日本の医療機器関連の20団 体、約4900社が構成
A

=

口約30万品目の医療機器の製造を担当

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

医療機器産業政策推進体制(第4期)

医療イノベーション会議

(国産医療機器の産業技術力向上を目指して)

ヨ巽 )橿 ●   Immm

厚鶴握饉芦界
|1霧爾諭霜翌曇

(医療保険関係)
官(医政局、医薬食品局、保険局)
産(内外資系企業)

(薬事規制関係)
官(医薬食品局、PMDA)
産(内外資系企業)

アクシヨンプログラムレビュー部会

医療機器・体外診断用医薬品に関する
実務レベル合同作業部会

目員

¬

産側 :提 言/推 進

学側 :提 言/推 進

覇
医
嘗紹藻講「

議
 優

政策対話

(医療政策全般)薬・機器合同
産(内外資系企業)
官 (大臣)
学(医学等)

医療機器産業政策の推進
に係わる懇談会

(産業ビジョン関係)
官(事務次官)

t第  1  7

彗1 参画
与各■ギ■■写=7轟 滋

事:

導               攀難聾難遜警璽壽欝塁鐵鐵甕

菫             置曇詈曇量墨量熙赳⑬郎墨

医療テクノロジー推進会議

産(内資企業のみ)

学(医学・工学)
マスコミ等有識者

官 (局長 :オブザーバー)

戦略会議
・

4つのテ,マ に絞つた議論
産(テーマにより選定)
学(医学・工学)
官(課長、課長補佐:オブザーバ)

国民理解へ働きかけ
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第4期 METIS活 動テーマ(平成21年朝～平成243月

「世界に貢献できる革新的医療の実現」

(平成19年4月～平成21年3月)

「日本発の革新的医療機器の製品化を促進」

(平成16年9月～平成19年3月)

立ち上げ 方向性の検討
(平成13年3月～平成16年3月)

第3期 までの成果と今後の課題

成果 課 題

①医療機器産業の

成長促進

一国家施策として取上げ

新経済成長戦略

5か年戦略、新産業ビジョン等

-5か 年戦略、新ビジョン

の確実な実行
―業界のチャレンジ

②重点分野の戦略

立案と推進

―重点テーマの選定と取組み策定

実用化、国家プロジェクト化
―共通課題 (臨床研究)への提言等

―テーマのローリング
ー新規成長戦略の策定

③開発インフラの

整備促進

―・
規制改善の取上げ

審査迅速:化アクションフ
゜
ロク

・
ラム

TCl保 険導入迅速化、改良加算 等

―臨床研究環境整備
一部材供給問題の改善
―イノヘ―゙ションの評価

④国民に向けた

啓発活動

―医療機器市民フォーラム開催
―Webサ イト開設

―医療機器の医療貢献

に対する世論形成

⑤産官学のコミュニ

ケーション向上

―戦略会議の実施
一課題認識の共有化

―重要課題における戦略

会議の継続開催
一課題研究会への参加

-3-



第4期 MEttISの 活動視点と戦略会議の設定

織華  華 轟葦|==
視点1「革新的医療機器創出のための5か年戦略」の推進

視点2医 療機器に合うた規制、関連体制の整備に向けて、

継続的に検討

視点3未 承認医療機器による

臨床研究のための「手引き」の作成

視点4技 術・技能の向上と人材育成

I ゲ ノム科学・タンパク質科学やIT分野技術等を活用した遺
伝子チップ等の簡易診断機器

Ⅱ 画像診断機器の高度化や
曇:,分

野の技術を活用
|た

分
子イメージングによる診断・洸

Ⅲ 超音波関連装置やカテーテル等の医療機器を用いるDD
S・標的治療

Ⅳ 内視鏡手術ロボット等の高機能手術ロボットや画像技術を
活用した低侵襲治療機器

V次 世代除細動器等のバイオニック医療機器
Ⅵ 完全埋込型人工心臓等の臓器機能補助機器
Ⅶ 骨・軟骨、血管、心筋等の再生医療
テーマごとに課題の抽出と対策の提言を行いつつ、具体的な
開発プロジエクトをトレース。

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

◆市民フォーラムの継続実施

◆METIS:広報活動の促進

M E 7 r S

第2期に定めた重点7テーマ
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MEttlS(第2期)が取り上げた重点7テーマ
※出展:平成20年9月30日 METIS事 務局資料

診断の流れ:

主な狙い: ・正確かつ迅速な      ・ リト侵襲ti低侵!

診断べの支援        ・ 少ない副作用
・疼痛綱

~~‐
11          計ア

轟   :口‐ ‐ ‐ ― ‐ ‐ ‐ ‐ ‐ ‐ ‐ ‐ 』 D ヨ‐‐‐‐‐―‐‐"―‐‐―"―・
            機 蝙呂]

　̈一

平成21年 10月 20日 ME丁 IS事務局

重点テーマの開発状況(平成21年3月)

I ゲノム科学・タンパク質科学やIT分野技術等を活
用した遺伝子チップ等の簡易診断機器

1)個別化診断向けタンパク質発現プロファイル解析ツールの
実用化

2)個別化医療のためのパーソナルプロテインチップの開発
3)全 自動集積型カートリッジによる遺伝子診断システムと末梢

血コンテンツの実用化
4)前処理装置を搭載した高感度

漏
伝子

千
型検出用バイオチッ

5)ヒトパピロニマウィルス検出DNAチップ開発A
6)ヒトパピローマウィルス検出DNAチップ開発B
7)バイオチップの実用化に向けた「バイオチップコンソーシア

ムJ設立(平成19年)

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

-5-
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画像診断機器の高度化やDDs分 野の技術を活
用した分子イメニジングによる診断・治療

1)分子イメージング研究プログラム 、

2)高次生体イメージング先端テクノハブ

3)PETを 用いた多施設共同臨床試験によるアルツハイマー病
の早期診断法の確立と普及のための合成法及び装置の研,

究開発に関わる先導研究

4)半導体コンプトンカメラによる複数分子同時イメージング機

器の研究開発

5)非侵襲的生体膵島イメニジングによる糖尿病の超早期診断

法の開発

6)近接撮影型PE丁装置の開発

7)高分解能PE丁―C丁システムの開発

平成23年5月20日                       11

医薬品口医療機器薬事戦略懇談会

8)MRI高 機能化技術の開発

9)分子イメージング用分子プローブ製剤技術の開発

10)コンプトン散乱線利用ガンマ線分子イメージング機器研究
開発に係る先導研究

11)ラベル化造影剤を用いた超音波によるがん超早期診断シ
ステムの研究開発に係る先導研究          ｀

12)M RIと核医学手法の正確な重ね合わせに基づく癌の新し
い分子イメージング技術に関する先導研究

13)フルフイールド光コヒーレンス断層画像化装置(FF―OC
,丁)の開発

,14)高 解像度眼底分析イメージング装置の開発

平成23年 5月20日                      12

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会
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Ⅲ 超音波関連装置やカテーテル等の医療機器を用

いるDDS・ 標的治療

1)深部治療に対応した次世代DDS型 治療システムの研究開
発/革 新的DDSと 光ファイバー技術を融合した光線力学的
治療システム

2)深部治療に対応した次世代DDS型 治療システムの研究開
発/相 対化ナノ液滴を用いる超音波診断・治療統合システ
ム

3)X線マイクロビTム 加速器による次世代ミニマムリスク型放
射線治療システムの研究開発

4)重粒子線がん治療研究              t

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

Ⅳ 内視鏡手術ロボット等の高機能手術ロボットや画

像技術を活用した低侵襲治療機器

1)ハイリスク胎児の子宮内手術におけるナノインテリジェント
技術デバイスの開発研究

2)将来の低侵襲治療実現に向けたコンセプトモデル「マルチタ
スク内視鏡システム」の開発

3)小腸用カプセル内視鏡の開発

4)気管支鏡挿入手技の事前シミュレーションが可能な仮想気
管支鏡ソフトウェア開発

5)脳神経外科手術用インテリジェント手術機器研究開発

6)胸部外科手術用インテリジェント手術機器研究開発

7)消化器外科手術用インテリジェント手術機器研究開発

8)新しい胎
`児

内視鏡手術システムの開発

平成23年5月20日                 14
医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

13
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V次 世代除細動器等のバイオニック医療機器
1)植込み型突然死防止装置の開発

2)慢性心不全の予後を改善するための非侵襲で安全・安心な
無痛性ICDの 実用化臨床研究

3)ブレインマシンインターフェース(BMI)の開発

4)医療機器ガイドライン策定事業

｀
     平 成23年 5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会
15

Ⅵ 完全埋込型人工心臓等の臓器機能補助機器
1)左 室補助人工心臓 (LVAD)の 開発

① EVERHEAR丁

② DuraHeart

平成23年5月20日
医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

-8-
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Ⅶ 骨 ・軟 骨、血 管、心筋等 の再 生 医療

1)自家培養表皮

2)自家培養皮膚

3)患者自身の骨格筋芽細胞を用いた心筋再生治療

4)心筋再生治療研究開発

5)細胞シーHこよる再生医療実用化研究

6)再生医療の早期実用化を目指した再生評価技術開発

7)再生・細胞医療の世界標準品質を確立する治療法及び培
養システムの研究開発

8)間葉系幹細胞を用いた再生医療早期実用化のための橋渡
し研究

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

9)再生医療材料の安全性の確立と規格化及び臨床研究への
応用

10)糖鎖プロファイリングによる幹細胞群の品質管理、安全評
価システムの研究

11)再生医療本格化のための最先端技術融合拠点の形成

12)神経再生用チューブの開発

13)再生医療用細胞培養装置の開発

14)海外での培養角膜等の事業化に向けた展開

15)幹細胞分離機器の開発

16)膵臓の再生医療技術開発

17

平成23年5月20日

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会

-9-
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革新的医療技術分野選定の視点

1技 術シーズの動向
10年先を見据えたシーズ発掘と実用化・事業化

2医 工連携・産学連携の集積と成果
医工連携、産学連携による継続的改善・改良

3医 療ニーズヘの対応
新しいニーズヘの対応とビジネスモデル開発

4国 際競争力の評価(基盤産業、知財の有無、
マーケティングの優劣など)
国際競争力(アジアロ新興国市場への市場拡大)、(知財戦

略)
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６
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イノベーションの評価
イノベーションの適正な評価

政策医療への寄与

医療機器の安全保障・安定供給

医薬品・医療機器薬事戦略懇談会
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