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「先進医療会議」開催要綱 

 

 

１ 目的  

「新成長戦略」（平成 22 年 6 月 18 日閣議決定）、「規制・制度改革に係る

対処方針」（平成 22 年 6 月 18 日閣議決定）、中央社会保険医療協議会での議

論等を踏まえ、従前の先進医療専門家会議及び高度医療評価会議における審査

等の効率化・重点化を図ることを目的として、平成 24 年７月 31 日に厚生労働

大臣の定める先進医療及び施設基準の制定等に伴う実施上の留意事項及び先進

医療に係る届出等の取扱いについて（医政発 0731 第 2 号、薬食発 0731 第 2 号、

保発 0731 第 7 号。以下「先進医療通知」という。）を発出し、平成 24 年 10

月 1 日より両会議を一本化し、今後は、先進医療会議（以下「本会議」という。）

において審査等を行うこととする。 

本会議は、国民の安全性を確保し、患者負担の増大を防止するといった観点

を踏まえつつ、国民の選択肢を広げ、利便性を向上するといった観点から、先

進医療への対応として、厚生労働大臣が、先進医療を実施可能な保険医療機関

の要件設定等を行うため、医療技術の審査等を行うことを目的とする。 

  また、本会議の下に先進医療技術審査部会（以下「部会」という。）を設置

し、主に未承認等の医薬品若しくは医療機器の使用又は医薬品若しくは医療機

器の適応外使用を伴う医療技術の審査等を行い、その結果を本会議に報告する

ものとする。 

 

２ 検討項目  

（１）本会議は、次に掲げる事項について専門的な検討を行う。 

① 先進医療通知第2の1又は2に掲げる先進医療（以下「先進医療Ａ」という。）

及び先進医療通知第2の3又は4に掲げる先進医療（以下「先進医療Ｂ」とい

う。）の振り分け 

② 保険医療機関から保険給付との併用の希望があった先進医療Ａの対象と

なる医療技術（共同実施分も含む。）に関する次のア及びイに掲げる事項 

ア 当該医療技術の有効性、安全性、先進性、効率性、社会的妥当性、将

来の保険収載の必要性等の観点から見た保険給付との併用の適否 

イ 当該医療技術を届出により実施可能とする場合の実施可能な保険医療

機関の要件 

③ 保険医療機関から保険給付との併用の希望があった先進医療Ｂの対象と

なる医療技術に関する当該医療技術の効率性、社会的妥当性、将来の保険

収載の必要性等の観点から見た保険給付との併用の適否 

④ 保険給付との併用が認められた先進医療Ａの対象となる医療技術に関す

る次のアからオまでに掲げる事項 

ア 当該医療技術の実績報告等に基づく確認及び評価 
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イ 当該医療技術の有効性、安全性、先進性、効率性、社会的妥当性、将

来の保険収載の必要性等の観点から見た保険給付との併用の継続の適否 

ウ 当該医療技術と保険給付との併用を継続させることを適当とする場合

の実施可能な保険医療機関の要件 

エ 当該医療技術の普及性、有効性、効率性、安全性、技術的成熟度、社

会的妥当性等の観点から見た保険収載の適切性 

オ 当該医療技術を保険収載することを適切とする場合の実施可能な保険

医療機関の要件 

⑤ 保険給付との併用が認められた先進医療Ｂの対象となる医療技術に関す

る次のアからエまでに掲げる事項 

ア 当該医療技術の実績報告等に基づく確認及び評価 

イ 当該医療技術の有効性、安全性、先進性、効率性、社会的妥当性、将

来の保険収載の必要性等の観点から見た保険給付との併用の継続の適否 

ウ 当該医療技術（試験が終了し、総括報告書が提出されたものに限る。）

の普及性、有効性、効率性、安全性、技術的成熟度、社会的妥当性等の

観点から見た保険収載の適切性（但し、未承認等の医薬品若しくは医療

機器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応外使用を伴う医療技術

を除く。） 

エ 当該医療技術を保険収載することを適切とする場合の実施可能な保険

医療機関の要件（但し、未承認等の医薬品若しくは医療機器の使用又は

医薬品若しくは医療機器の適応外使用を伴う医療技術を除く。） 

⑥ その他、先進医療に関する事項 

（２）部会は、次の各号に掲げる事項について専門的な検討を行う。 

① 保険医療機関から保険給付との併用の希望があった先進医療Ｂの対象と

なる医療技術に関する次のア及びイに掲げる事項 

ア 当該医療技術の有効性、安全性等の技術的妥当性及び試験実施計画等

の妥当性 

イ 当該医療技術を実施する保険医療機関の適格性 

② 保険給付との併用が認められた先進医療Ｂの対象となる医療技術に関す

る実績報告・総括報告等に基づく確認及び評価 

③ その他、先進医療Ｂに関する事項 

 

３ 組織  

（１）本会議は、先進医療に係る専門的学識経験を有し、かつ、保険診療に精通

した者（以下「本会議の構成員」という。）により構成する。 

部会は、先進医療に係る専門的学識経験を有する者（以下「部会の構成員」

という。）により構成する。 

本会議及び部会の審査のため、必要に応じ個々の医療技術について技術的

な観点から検討する者（以下「技術委員」という。）を置く。 
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（２）本会議及び部会の座長（以下「座長」という。）は、検討のため必要があ

ると認めるときは、技術委員及び個々の医療技術に精通する者（以下「有識

者」という。）をそれぞれ本会議又は部会に参加させることができる。 

（３）座長は、それぞれ各構成員の中から互選により選出する。 

（４）座長は、それぞれ本会議又は部会の事務を総理し、それぞれ本会議又は部

会を代表する。 

（５）座長は、それぞれ各構成員の中から座長代理を指名する。 

（６）座長代理は座長を補佐し、座長不在のときは、座長に代わってその職務を

代行する。 

（７）本会議及び部会の構成員並びに技術委員の任期は、２年以内とする。ただ

し、再任を妨げない。 

（８）本会議及び部会の構成員又は技術委員に欠員を生じたとき新たに任命され

たそれぞれの各構成員又は技術委員の任期は、前任者の残任期間とする。 

（９）本会議及び部会の有識者は、その参加する検討事項に関する審査が終了し

たときに、解任されるものとする。 

 

４ 定足数  

本会議及び部会は、それぞれの各構成員の総数の２分の１以上の出席がなけ

れば、会議を開き、取りまとめを行うことができない。ただし、本会議及び部

会の構成員については、８による意見書の提出があった場合は、出席したもの

とみなす。 

 

５ 議事の取りまとめ  

本会議及び部会の議事は、座長を除く出席したそれぞれの各構成員及び技術

委員並びにそれぞれの各構成員及び技術委員が８による意見書に議事の可否を

記載したもの（但し、６（１）①及び②に該当するそれぞれの各構成員及び技

術委員を除く。）の過半数をもって取りまとめ、可否同数のときは、座長の取

りまとめるところによる。但し、技術委員については、検討のために関わった

医療技術に係る議事に限る。 

 

６ 特定医療技術の検討  

（１）本会議及び部会の構成員、技術委員及び有識者（以下「構成員等」という。）

は、次のいずれかに該当する医療技術（以下「特定医療技術」という。）に

関する検討には参加することができない。 

① 自らが所属する保険医療機関からの届出に係る医療技術 

② 自らが関与又は特別の利害関係を有する医薬品・医療機器等が使用され

る医療技術 

（２）（１）にかかわらず、座長（３（６）によりその職務を代行する者を含む。

以下同じ。）が必要と認めた場合にあっては、当該構成員等は、特定医療技
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術に関する検討に参加することができる。ただし、この場合にあっても、当

該構成員等は、５の取りまとめには参加することができない。 

 

７ 審査の留意事項  

構成員等は、担当する医療技術の検討のために必要な資料は事務局等から入

手することとし、担当する医療技術に使用される医薬品・医療機器等の開発企

業及び担当する医療技術に関係する保険医療機関から直接資料提供を受ける

ことができない。 

 

８ 欠席構成員等の意見提出  

本会議及び部会の構成員及び技術委員（座長が検討のため必要があると認め

たときに限る。）は、やむを得ない理由により出席できない場合にあっては、

議事となる事項について、予め意見書を提出することができる。ただし、座長

が必要と認めた場合を除き、特定医療技術に係る意見書は提出することができ

ない。 

 

９ 議事の公開  

本会議及び部会は公開とする。ただし、座長は、対象となる患者が特定され

るなど、個人情報保護の観点から特別な配慮が必要と認める場合等にあっては、

会議を非公開とすることができる。 

 

１０ 議事録の公開  

（１）本会議及び部会における議事は、次の事項を含め、議事録に記載するもの

とする。 

① 会議の日時及び場所 

② 出席した構成員等の氏名 

③ 議事となった事項 

（２）議事録は公開とする。ただし、座長は、対象となる患者が特定されるなど、

個人情報保護の観点から特別な配慮が必要と認める場合等にあっては、議事

録の全部又は一部を非公開とすることができる。 

（３）（２）の規定により議事録の全部又は一部を非公開とする場合にあっては、

座長は、非公開とした部分について議事要旨を作成し、これを公開するもの

とする。 

 

１１ 庶務  

本会議の庶務は、医政局研究開発振興課及び保険局医療課において処理する。

必要に応じて、医薬食品局の協力を得る。 

部会の庶務は、医政局研究開発振興課において処理する。必要に応じて、医

薬食品局及び保険局の協力を得る。 
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１２ 補足  

（１）この要綱に定めるもののほか、本会議及び部会の議事運営に関して必要な

事項は、座長がそれぞれ本会議又は部会に諮って定める。 

（２）この要綱は、平成２４年１０月１日から施行する。 
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新井 一 

飯島 正文 

磯部 光章 

岩中 督 

上田 孝文 

 

小川 郁 

越智 光夫 

川村 雅文 

北川 雄光 

斎藤 忠則 

坂井 信幸 

 

笹子 三津留 

澤 芳樹 

 

珠玖 洋 

 

 

高嶋 成光 

高橋 信一 

 

広島大学大学院医歯薬学総合研究科教授 

東京都済生会中央病院糖尿病臨床研究センタ

ー長 

東京大学教授 

順天堂大学医学部附属順天堂医院医学部長 

昭和大学名誉教授 

東京医科歯科大学循環器内科教授 

東京大学小児外科学教授 

国立病院機構大阪医療センター統括診療部入

院診療部長 

慶應義塾大学医学部耳鼻咽喉科教授 

広島大学学長特命補佐 

帝京大学呼吸器外科 

慶應義塾大学外科学教授 

東京臨海病院副院長 

神戸市立医療センター中央市民病院脳神経外

科部長 

兵庫医科大学教授 

大阪大学大学院医学系研究科外科学講座心臓

血管外科学教授 

三重大学大学院医学系研究科がんワクチン治

療学／遺伝子・免疫細胞治療学教授 

 

国立病院機構四国がんセンター 名誉院長 

杏林大学医学部第三内科 

 

歯科 

内分泌・代謝

 

眼科 

脳神経外科 

皮膚科 

循環器内科 

小児外科 

骨軟部腫瘍 

 

耳鼻咽喉科 

整形外科 

呼吸器外科 

消化器外科 

泌尿器科 

脳血管外科 

 

消化器外科 

心臓血管外科

 

がんワクチン

遺伝子・免疫

細胞療法 

乳がん 

消化器内科 

 



 氏  名 役  職 分  野 

 

 

 

 

 

 

  

  

 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

  

  

高橋 政代 

田上 順次 

 

竹中 洋  

田代 志門 

田中 憲一 

田中 良明 

谷川原 祐介 

辻 省次  

出口 修宏 

寺本 明 

戸山 芳昭 

長瀬 隆英 

 

樋口 輝彦 

本田 浩 

 

松井 健志 

 

松原 和夫 

松山 晃文 

 

宮澤 幸久 

村田 満 

山口 芳裕 

山田 芳嗣 

理化学研究所神戸研究所チームリーダー 

東京医科歯科大学大学院医歯学総合研究科研

究科長 

大阪医科大学長 

昭和大学研究推進室講師 

新潟県厚生連新潟医療センター院長 

川崎幸病院副院長・放射線治療センター長 

慶應義塾大学医学部臨床薬剤学教授 

東京大学大学院医学系研究科教授 

東山医師会東松山医師会病院院長 

東京労災病院院長 

慶應義塾大学教授 

東京大学大学院医学系研究科呼吸器内科学教

授 

国立精神・神経医療研究センター名誉総長 

九州大学大学院医学研究院臨床放射線科教授 

 

国立循環器病研究センター研究開発基盤セン

ター予防医学・疫学情報部研究倫理研究室長 

京都大学医学部教授 

先端医療振興財団再生医療研究開発部門部門

長補佐 

帝京大学医療技術学部臨床検査学科長 

慶應義塾大学医学部臨床検査医学教授 

杏林大学医学部救急医学 

東京大学大学院医学系研究科麻酔学教授 

眼科 

歯科 

 

耳鼻咽喉科 

生命倫理 

産婦人科 

放射線科 

薬学 

神経内科 

泌尿器科 

脳神経外科 

整形外科 

呼吸器内科 

 

精神科 

臨床放射線科

学 

生命倫理 

 

薬学 

再生医療 

 

臨床病理 

臨床検査 

救急 

麻酔科 

○  出席者 



主担当 副担当 副担当
技術
委員

005
培養自家口腔粘膜
上皮シート移植

難治性角結膜疾
患と診断された
患者のうち、原
疾患がスチーブ
ンス・ジョンソ
ン症候群、眼類
天疱瘡、重症
熱・化学腐食の
いずれかである
もの

H25.1.5

未承認
医薬品
又は

医療機器

・培養自家口腔粘膜上皮
シート
・羊膜ロット

京都府立医科大学附属病院

（協力医療機関）
先端医療振興財団 先端医
療センター

山中 金子 佐藤 天野 適

006
血管性間歇性跛行
患者に対する体外
衝撃波治療

末梢動脈疾患に
よる間歇性跛行
（閉塞性動脈硬
化症、ビュル
ガー病）

H24.12.27
未承認

医療機器

体外衝撃波治療装置
（DuolithSD-1）
STORZ　MEDICAL　AG

東北大学病院 山本 一色 田島
継続
審議

007

閉経後乳癌患者を
対象とした術前内
分泌療法下におけ
るゾレドロン酸の
投与の有効性およ
びγδ型T 細胞の
関連を探索する多
施設共同試験

閉経後乳癌 H25.1.15
適応外
医薬品

ゾレドロン酸（ゾメタ点
滴静注用4mg）
ノバルティスファーマ
(株)

京都大学医学部附属病院 柴田 藤原 田島 高嶋 適

整理
番号

先進医療名 適応症 申請医療機関
承認
状況

医薬品・医療機器情報 総評受付日

資料１－１
第４回先進医療技術審査部会

平成25年2月26日

審査担当構成員

新規申請技術の評価
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先進医療 B 実施計画等評価表（番号 B005 ） 

評価委員  主担当：山中   

副担当：金子  副担当：佐藤   技術委員：天野     

 

先進医療の名称 培養自家口腔粘膜上皮シート移植 

申請医療機関の名称 京都府立医科大学附属病院 

医療技術の概要 被験者より採取した口腔粘膜組織を用いて、先端医療セ

ンターにて培養した、口腔粘膜上皮シートの移植により、

角膜再建（視力改善、上皮修復）および結膜嚢再建（癒着

解除）を行う。 

 

 

【実施体制の評価】 評価者：金子      

１．実施責任医師等の体制 適 ・ 不適  

２．実施医療機関の体制 適 ・ 不適  

３．医療技術の有用性等 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

試験実施に際し、実施医療機関の体制等について問題はなく、研究の目的につい

て疑義が解消されたため、「適」とする。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【実施体制の評価】 評価者：天野      

１．実施責任医師等の体制 適 ・ 不適  

２．実施医療機関の体制 適 ・ 不適  

３．医療技術の有用性等 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

試験実施に際し、実施医療機関の体制等について問題はないため、上記評価項目

について、「適」としております。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 
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【倫理的観点からの評価】評価者：佐藤     

４．同意に係る手続き、同意文書 適 ・ 不適  

５．補償内容 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

 相談窓口、費用負担など、疑義がある点については適切に修正された。 

（患者相談等の対応が整備されているか、についても記載下さい。） 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【試験実施計画書等の評価】 評価者：山中     

６．期待される適応症、効能及び効果 適 ・ 不適  

７．予測される安全性情報 適 ・ 不適  

８．被験者の適格基準及び選定方法 適 ・ 不適  

９．治療計画の内容 適 ・ 不適  

１０．有効性及び安全性の評価方法 適 ・ 不適  

１１．モニタリング体制及び実施方法 適 ・ 不適  

１２．被験者等に対して重大な事態が生じた場合の対

処方法 

適 ・ 不適  

１３．試験に係る記録の取扱い及び管理・保存方法 適 ・ 不適  

１４．患者負担の内容 適 ・ 不適  

１５．起こりうる利害の衝突及び研究者等の関連組織

との関わり 

適 ・ 不適  

１６．個人情報保護の方法 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

研究計画書はよく練られており、特段コメントはありません。一点、主要エンドポ

イントが確立された指標ではありませんが、しかし、その定義に科学的な合理性は

あること、また、本治療法のエンドポイントの評価方法自体も本探索的試験の中で

行われるべき性格であると考えることから、使用を支持します。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 
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【１～１６の総評】 

総合評価 適   条件付き適   継続審議   不適 

予定症例数 30 例 予定試験期間 平成 26 年 9 月 30 日まで

実施条件：（修正すれば適となる場合は、修正内容を記載ください。） 

 

 

コメント欄（不適とした場合は、その理由を必ず記載ください。） 

実施体制、倫理的観点、試験実施計画のいずれにおいても、指摘事項に対して回答

が得られ、また適切に修正がなされた。総合評価「適」と判断する。 
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先進医療審査の照会事項（山中構成員）に対する回答 

 

先進医療技術名：培養自家口腔粘膜上皮シート移植 

 

平成２５年２月２０日 

京都府立医科大学附属病院、外園 千恵 

１．視力回復目的、上皮修復目的、癒着解除目的別に登録することになってい

るが、同一の患者が重複した目的を有することはないのか。ある場合はどの

ように振りわけを行うのか。 

 

ご指摘のように、同一の患者が重複した目的を有することはあり、視力改善

目的の手術でも癒着が軽減、癒着解除目的でも視力が改善するといった効果を

伴いますが、陥っている病態と移植する部位の２点から、主たる目的に振り分

けます。 

視力改善目的の患者では、結膜が血管を伴って角膜を覆っており上皮欠損を

伴いません。角膜上皮修復目的の患者では、遷延化して境界明瞭な上皮欠損が

存在しますので、両者は異なる病態です。視力改善、角膜上皮修復の２目的で

は、下図のように角膜上に上皮シートを移植する角膜再建となります。 

 癒着解除目的では、癒着をはずし、下図のように角膜の外側、すなわち強膜

のうえに上皮シートを移植します。これは結膜嚢再建となり、視力改善あるい

は上皮修復目的の角膜再建とは、移植する部位が異なります。 
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２．エンドポイントは明確に定義されているが、対象疾患に対する開発の上で

どの程度認識された（あるいは評価途上にある）エンドポイントなのか を説

明すること。 

 

 

本治療では眼の最表層である上皮の再建をおこなっており、角膜実質混濁や、白内

障などの他の眼科疾患を伴った場合に、視力の変化のみでは治療の効果を十分に評

価できません。このため、眼表面再建の効果を客観的な数値で検証できることを目的に、

眼表面の瘢痕性変化を評価するスコア（眼表面スコア：ocular surface grading score）

を独自に開発しました。眼表面スコアは、代表的な重症角結膜上皮疾患であるスチー

ブンス・ジョンソン症候群で視力とよく相関しており、重症度を把握できる数値と考えられ、

眼科領域で最も難易度の高い医学ジャーナルで論文を採用されました（Sotozono C, 

Ang LP, Koizumi N, et al, New grading system for the evaluation of chronic ocular 

manifestations in patients with Stevens-Johnson syndrome. Ophthalmology. 

114(7):1294-1302, 2007.）。上記重症度スケールを用いた移植シートの評価については、

当研究グループ以外でも同様の疾患に対する培養細胞シート移植での眼表面の評価

にも利用されています。2008 年までに実施したレトロスペクティブな解析で、眼表面スコ

アでの評価が有用であったことより、今回の研究計画でもレトロスペクティブな解析と同じ

評価法を用いてエンドポイントを設定しました。 
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先進医療審査の照会事項（金子構成員）に対する回答 

 

先進医療技術名：培養自家口腔粘膜上皮シート移植 

 

平成２５年２月１９日 

京都府立医科大学附属病院、外園 千恵 

【同意説明文書】 

１． 

「２．研究の目的」に目が見えなくなる病気を治す＝視力を回復することが目

的であると読めます。 

しかし、実施計画書では、研究目的は、視力回復、上皮回復、癒着解除のい

ずれかであるとあります。 

自己負担の費用が高額（2,458,000 円）であることを考慮すると、個々の患者

さんでの目的がこの３つのいずれかであるか、またこれまでの臨床研究のデー

タからそれぞれどの程度の改善が見込めるかを丁寧に説明することが望ましい

のではないかと考えます。 

 

【回答】 

 研究の目的については、視力回復、上皮修復、癒着解除による「視力予後の

改善」を、いずれも目的としております。(→「２．研究の目的」文中を修正)  

また３つの目的について解説を加えて、過去の実施症例の解析結果を一覧に

しました。個々の患者さんの目的が記載できるように空欄を設けました。 

（→５．予想される利益と危険性【予想される効果】） 
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先進医療審査の照会事項（佐藤構成員１）に対する回答 

 

先進医療技術名：培養自家口腔粘膜上皮シート移植 

平成 25 年１月 24 日 

京都府立医科大学附属病院 

眼科 外園 千恵 

【同意説明文書】 

１．「12.結果の公表について」に「また、この臨床試験では特定の企業のサポ

ートを受けておりません。」とあるが、記載箇所が適切ではないため、利益相

反についての新たに項目を立てるなど修正をすること。 

→「12.結果の公表について」から上記文章を削除。「15. 知的財産権」を「15. 

知的財産権と利益相反について」として、上記文章を追記。 

 

２．「13.費用について」に「先進医療制度という制度に申請し、承認された場

合には、・・・ご負担いただくことになります」とあるが、「先進医療制度と

いう制度に申請し、承認された場合には、評価療養となりますが、移植手術

にかかる費用の一部（２，３７３，０００円）は保険ではまかなわれず、ご

負担いただくことになります」と修正すること。 

また、「高額医療」とあるが、「高額療養費制度」に修正し、説明を記載す

ること。 

→指摘どおりに修正。 

 

３．「16.お問い合わせ」に病院の患者相談窓口を記載すること。（京都府立医科

大学附属病院） 

→京都府立の代表電話番号を追記。 
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先進医療審査の照会事項（佐藤構成員２）に対する回答 

 

先進医療技術名：培養自家口腔粘膜上皮シート移植 

 

平成 25 年 2 月 4 日 

京都府立医科大学附属病院 外園千恵 

【同意説明文書】 

１． 

7.  健康被害が起きた場合 

   この臨床試験は、これまでの報告に基づいて科学的に計画され慎重に行わ

れますが、この臨床試験に関連して、臨床試験期間中にあなたに何らかの健康

被害が起きた際には、先端医療センター病院あるいは京都府立医科大学附属病

院で、適切な治療が受けられます。但し、健康被害に対する金銭的な補償は致

しません。 

  また、1）本臨床試験との因果関係が明らかに否定できる場合、2)あなたの

故意もしくは過失により生じた場合、3)臨床試験の効果が不十分で治療方法を

変える必要がある場合については、上記の健康被害には含みません 

 

 の、「また」以下は削除すべきではないかと思います。 

 

＊おそらく、「また」以下は、金銭補償を念頭においた記述ではないかと思いま

す。しかし本案件では金銭補償はせず、適切な治療が提供されることになりま

すが、これは、「また」以下の場合であっても提供されるべきと考えます。 

 

→ 削除します。 

 



羊膜 
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移植 

手術前 

手術後 

培養口腔粘膜上皮シート移植術 (COMET)  

～再生医学的手法を用いた角膜疾患治療～ 

光を、もういちど 

患者の口腔粘膜から取った細胞を培養し、培養口腔粘膜上皮シートとして、患者の角膜表面に移植する。  

最良矯正視力/ 眼表面重症度スコア 
※CF：指数弁（0.004）、 HM：手動弁（0.002） 

CF / 19 0.2 / 4 

HM /16 0.03 / 3 
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発明者：木下 茂（京都府立医科大学 眼科学教室 教授 
         （公財）先端医療振興財団 先端医療センター病院 診療部 眼科顧問） 

治療方法 

目的 

①視力低下 ③ 眼表面の癒着 ②上皮欠損 

結果 

培養自家口腔粘膜上皮シート移植を用いた難治性角結膜疾患に対する眼表面再建術の有効性と臨床経過の検討 

実用化に向けたロードマップ 対象疾患 

① スティーブンス・ジョンソン症候群（SJS） 
② 眼類天疱瘡 
③ 重症熱・化学腐食 

論文発表・特許取得状況 

2012 2013 2014 2015 

ヒト幹細胞指針審査 

先進医療 

治験 

通過 

１ Nakamura T, Inatomi T, Sotozono C, Amemiya T, Kanamura N, Kinoshita S. 
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Midterm results on ocular surface reconstruction using cultivated autologous oral 

mucosal epithelial transplantation. Am J Ophthalmol 2006;141:267-75. 

3. Nakamura T, Takeda K, Inatomi T, Sotozono C, Kinoshita S. Long-term 

results of autologous cultivated oral mucosal epithelial transplantation in the scar 

phase of severe ocular surface disorders. Br J Ophthalmol 2011; 95: 942–6. 
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企業と交渉中 

登録開始予定（2012年下期） 
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薬事承認申請までのロードマップ 

ヒト幹細胞 
臨床研究 

 

先進医療技術の名称：培養自家口腔粘膜上皮シート移植 
試験名：難治性角結膜疾患に対する培養自家口腔粘膜上皮シート移植に関する臨床試験 
適応疾患：難治性角結膜疾患（スティーブンス・ジョンソン症候群、眼類天疱瘡、重症熱・化学腐食） 
登録期間：承認時～2014年9月30日 
治療及び観察期間：移植終了後 24週（6ヶ月） 
被験者数：30例 （内訳：3 疾患群のうち、視力回復目的（各疾患群6 例）、上皮修復目的（疾患を問わず6 例）、癒着解除目的（疾患 
           を問わず6 例） 
主要評価項目：24週時の視力の変化、上皮異常総合スコアの変化、結膜嚢癒着のスコアの変化 

企業主導治験 

薬
事
承
認 

先
進
医
療 

申
請 

当該先進医療における 
選択基準：１．自家組織移植として僚眼からの治療の選択肢のない両眼性疾患 
                    ２．同意取得時の年齢が、年齢１５歳以上８５歳未満の患者 
                    ３．移植目的が視力回復、上皮欠損の改善、眼表面癒着の改善               など 
除外基準：１．活動性の角膜感染症（細菌・真菌・ウイルスなど）を有する患者 
                    ２．眼圧のコントロールが不良な緑内障患者 
                    ３．シクロスポリンおよびステロイド剤に対する過敏症を有する患者 
                    ４．眼球癒着を伴う重症再発翼状片、瘢痕性類天疱瘡、原因不明のステムセル疲弊症  など                                               
予想される有害事象：口腔粘膜採取に関連した有害事象、薬剤による肝機能、腎機能障害、薬剤アレルギー、 
                                        眼感染症の発症、遷延性上皮欠損、上皮欠損に続発する角膜融解、角膜穿孔など 

先
進
医
療 

承
認 

企業主導治験の参考となる 
臨床データの収集 

製
造
承
認 

申
請 

H23.12.26 審査委員会了承連絡 
H24.2.10   厚労大臣意見書 発行 

治験届 提出 

医師主導治験の準備 

先進医療 

欧米での現状 
薬事承認  ：米国（有・無）                          
                      欧州（有・無） 
ガイドライン記載 ： 
                               （有・無） 
進行中の臨床試験：    
                               （有・無） 

引受企業交渉中（ 2012年
10月現在 2社照会中） 
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先進医療 B 実施計画等評価表（番号 B006 ） 

評価委員  主担当：山本   

副担当：一色  副担当：田島   技術委員： －   

 

先進医療の名称 血管性間歇性跛行患者に対する体外衝撃波治療 

申請医療機関の名称 東北大学病院 

医療技術の概要 末梢動脈疾患によって間歇性跛行を訴える患者を対象と

し、目的とする虚血筋に対し衝撃波を照射することで、歩

行時の血流代償能力を改善させ、歩行能力を向上させる。

 

 

【実施体制の評価】 評価者：一色      

１．実施責任医師等の体制 適 ・ 不適  

２．実施医療機関の体制 適 ・ 不適  

３．医療技術の有用性等 適 ・ 不適  

コメント欄： 

サンプルサイズについては原案の 25 名の妥当性について検討した上で決定する

ことが望ましい。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【倫理的観点からの評価】評価者：田島     

４．同意に係る手続き、同意文書 適 ・ 不適  

５．補償内容 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

説明文書については、質疑応答を経て所要の修正がなされた結果、問題点が解消

されたので、適とする。 

（患者相談等の対応が整備されているか、についても記載下さい。） 

 患者相談の対応は整備されている。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 
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【試験実施計画書等の評価】 評価者：山本     

６．期待される適応症、効能及び効果 適 ・ 不適  

７．予測される安全性情報 適 ・ 不適  

８．被験者の適格基準及び選定方法 適 ・ 不適  

９．治療計画の内容 適 ・ 不適  

１０．有効性及び安全性の評価方法 適 ・ 不適  

１１．モニタリング体制及び実施方法 適 ・ 不適  

１２．被験者等に対して重大な事態が生じた場合の対

処方法 

適 ・ 不適  

１３．試験に係る記録の取扱い及び管理・保存方法 適 ・ 不適  

１４．患者負担の内容 適 ・ 不適  

１５．起こりうる利害の衝突及び研究者等の関連組織

との関わり 

適 ・ 不適  

１６．個人情報保護の方法 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

 本治療は基本的に外来で実施されるため、参加することで結果的に外出等の機会

が増え、運動療法的な効果が現れ、それによる症状改善が衝撃波治療の効果に上乗

せされる可能性があることを指摘したが、その点に対する対策が未だ不十分と考え

る。 

 また、データセンターの記載はあるものの、モニタリング体制についての記載が

欠如しているため、その点も修正が必要である。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 頻回の外来通院による運動の機会の増加による有効性の上乗せ効果を評価可能

な方法に適宜修正すること。 

 

 

 

【１～１６の総評】 

総合評価 適   条件付き適   継続審議   不適 

予定症例数  25 例 予定試験期間  

実施条件：（修正すれば適となる場合は、修正内容を記載ください。） 

 

運動療法的な症状改善効果の上乗せを適切に評価できる計画に修正すること。 

モニタリング体制を整備し、具体的な方法を記載すること。 

 

コメント欄（不適とした場合は、その理由を必ず記載ください。） 
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先進医療審査の照会事項（山本構成員）に対する回答 

   

先進医療技術名：血管性間歇性跛行患者に対する体外衝撃波治療 

 

平成２５年２月５日 

東北大学病院、鈴木 俊幸 

１．研究計画書の「８．４．２.緊急報告義務のある有害事象」で、緊急報告の

対象として全死亡と予期されない Grade4 の有害事象とされています。一方

で、「８．３予期される有害事象」では、深部静脈血栓症、動脈血栓症、治療

部位の出血、溶血が挙げられているため、これらは緊急報告の対象となりま

せんが、いずれも「過去に報告、経験はない。疑われた場合は治療を中止す

る」とあります。これらの一部が実際に有害事象として起こった場合、当該

医療機器の安全性を緊急に検討する必要性が生じるのではないでしょうか。

また、緊急報告と通常報告の２種類の報告を記載されていますが、それぞれ

の具体的な手順（報告期限、具体的な伝え方など）を含めて記載整備をご検

討ください。 

予期される有害事象について、深部静脈血栓症、動脈血栓症、治療部位の出血、

溶血は緊急報告の対象としました。緊急・通常報告について手順を記載しまし

た。 

 

２．研究計画書の「９．１観察・検査項目スケジュール」で、評価項目の調査

のタイミングが登録時、照射治療終了時、１２週目/中止時の３ポイントとな

っています。一方、「９．３」には、照射治療終了後、１２週目の評価までの

間は４週に１回の外来診療を行う、とあります。しかし、症例報告書もこの

３ポイント分しかなく、モニタリングは中央モニタリングで行われるため、

１２週目までの４週に１回の外来フォローアップが実施されているかどう

か、確認する方法がなく、途中脱落した場合にどのタイミングで脱落したの

かをモニタリングするのも困難ではないかと思われます。データ収集を最低

限にすることは大変重要ですが、観察期間中に定期的に被験者の状態が適正

に把握されているかどうかは、モニタリング上重要な点ですので、この点に

ついてご検討をお願いします。 

治療開始後 8 週目の観察を追加し、先進医療実施届出書、研究計画書、同意説

明文書、記録用紙を修正しました。 
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３．研究計画書の「１２．１解析対象集団」の、有効性および安全性の解析対

象集団の設定の根拠をご説明ください。 

有効性に対する解析対象については記載の誤りです。申し訳ありません。研究

計画書の 7.4.2 治療完了基準、および先進医療実施届出書様式第 3 号 7-1 有効

性及び安全性の評価で、解析対象集団は、初回治療から 4 週間以内に 9 回の治

療が行われた場合、治療完了とし解析対象とするとなっています。よって 12.1

を「4週間以内に 9回の治療が行われた症例」と修正しました。治療経験は 4週

間に 6 回のプロトコールと 3 週間に 9 回のプロトコールで、有効性が認められ

たのは 3 週間に 9 回のものでした。よって 9 回の治療が必要と判断しました。

何らかの理由で治療を延期しなければならないことに備え、4週間までの期間延

長を許容することにしました。 

安全性の評価については、1回の治療でも有害事象が発生する可能性を否定でき

ないため、1回の治療を受けた症例から対象としました。 
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先進医療審査の照会事項（一色構成員１）に対する回答 

   

先進医療技術名：血管性間歇性跛行患者に対する体外衝撃波治療 

 

平成２５年２月５日 

東北大学病院医事課、鈴木 俊幸 

１．様式 3号の４．予測される安全性情報  

『小型化装置では超音波装置は内蔵されておらず、これができずデメリッ

トとなる可能性がある。しかし、これまでの経験から、事前に別の超音波装

置で観察し大きな血管、神経、骨の位置を把握し衝撃波の焦点が当たらない

ようにすれば、安全性に問題はないことを確認した。』とあります。一方、別

に小型化装置の経験症例数は患者向け説明文書には『まだ少人数』と記載さ

れています。申請者らの安全性に問題がないとする根拠について提示して下

さい。 

また、これに関連して事前に超音波装置で観察することや安全性への配慮

を含めた衝撃波治療の具体的方法に対する記載がプロトコールに欠落してい

るので、これを追加する必要があると思います。 

小型化装置の経験症例数は 1 人のみですので、説明同意文書を 1 人と修正しま

した。 

超音波を内蔵した心臓用装置による治療のうち、3週間に 9回のプロトコールで

行った 12 人については、超音波で膝窩部の筋肉に覆われていない脈管、神経と

下腿近位部でヒラメ筋より深部の脈管の位置、および照射する大腿と下腿の筋

肉と骨の位置をマーキングし、その上で付属の超音波による焦点の確認を同時

に行い、治療を行いました。実際には、マーキングにより照射すべき筋肉を把

握し40か所の標的を設定すると、機械的に標的部位に焦点を移動させることで、

焦点が脈管、神経、骨に当たることはありませんでした。そのため、事前に超

音波で目的の筋肉を把握すれば、治療と同時の焦点観察は不要であると判断し

ました。しかし、「安全性に問題はないことを確認した。」とまでは言えません

ので、「安全性に問題は無いと判断した。」と記述を変更しました。また、上記

の方法をプロトコールに記載しました。 

小型装置 Duolith SD-1 は、欧州で 2007 年に整形外科疼痛治療装置及び難治性

皮膚潰瘍治療装置として CE マーク取得して以来、世界で約 1200 台が稼働し、

治療患者数は数百万人です。重篤な合併症は報告されていません。今回の治療

と同等のエネルギーを用いた論文では慢性骨盤痛症候群 60 例、ペロニー病(陰

茎硬化症)100 例、足底腱膜炎 40 例で重篤な合併症を認めていません。また、約
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5倍のエネルギーで行った足底線維腫症6例でも重篤な合併症はありませんでし

た。いずれでも治療前に超音波で観察は行ってはいません。 

 

２．様式 3号の 7-2．予定の試験期間及び症例数 

予定症例数 25 例のうちすでに実績のある症例数 1 （心臓用の大型機器

では 20 例）とありますが、ここに示す 1例とは申請中の小型化装置の件数を

指すものでしょうか。そうであるならば、前項の指摘と関連するところと思

われます。 

なお、事例に記載されている例数は合計 11 例（3例＋7例＋1例）であり、

本項の 1 例と 20 例と 11 例の数字の合計が一致しません。この部分について

は適切に修正して下さい。 

予定症例数 25 例のうち実績のある 1 例が小型機器 Duolith SD-1 によるもので

す。衝撃波治療全体として 2 つのプロトコールで実施しました。前半のプロト

コール（4 週に 6 回）では 8 週までは改善が確認できましたが、12 週目では有

意差が認められなくなったため、後半のプロトコール（3週間に 9回）に変更し

ました。これが今回の先進医療届出の治療プロトコールです。安全性情報に関

しては前半のプロトコールも含めています。 

事例の症例数は説明を追加し修正しました。 

3 週間に 9回の治療プロトコールで小型機器を用いた症例が 1例（上記） 

3 週間に 9回の治療プロトコールで心臓用大型機器を用いた症例が 14 例 

4 週間に 6回の治療プロトコールで心臓用大型機器を用いた症例が 6例 

合計 21 です。うち、心臓用を用いた 3週間に 9回の 12 例と、4週間に 6回の 6

例、計 18 例ついて論文に報告しました。 

 

３．様式第 5号 

先進医療の内容（概要）のページ（効果）の項目に記載されている『ひい

ては運動能力の改善により動脈硬化進行の予防を期待しうる。』の文章は言い

過ぎではないでしょうか。また、東北大学の倫理委員会に提出されたプロト

コール 4 ページ 17-18 行目『本治療法の確立により、閉塞性動脈硬化症患者

の生命予後・生活の質（QOL）の改善が期待され・・』についても、本治療法

が生命予後を改善させることを目的としたものではない現段階において、こ

の表現は適切でないと思われます。 

確認できたことは歩行能力の改善と歩行に関する生活の質の向上ですので、ご

指摘に沿って修正しました。 
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４．様式第 9号  

当該技術の経験症例数を術者として 1 例とされていることについては、事

前に別の装置で観察して衝撃波の焦点が当たらなくするという上記の判断に

ついても含まれているのかどうかが不明ですので、この点をクリアにして下

さい。 

脈管、神経、骨の位置の把握、治療対象の筋肉の設定を含めて術者として 1 例

です。その点の記載を追加しました。 

 

５．プロトコールについて 

申請されている治療法の基本的な意義については十分に理解できるところ

ですが、その立ち位置が今ひとつ明瞭ではありません。この治療法が有用と

判断された場合間歇性跛行の治療の第一選択はガイドライン上、運動療法と

薬物療法とされているなかで、どのように位置づけられるかは重要と思われ

ます。パイロット研究の結果として比較的短期間に歩行距離が伸びるという

結果は魅力的ではありますが、間歇性跛行の患者が週 3 回 3 ヶ月外来に通院

すること自体が一定の運動刺激になる要素も否定出来ません。将来の保険収

載を念頭に置いているのであれば、有用性をより明瞭にできる対照群をおい

たプロトコールを検討すべきではないかと考えます。A）期間中に積極的介入

を行わない対照群や B)運動療法を行なう群との比較、あるいは C)運動療法を

行いつつ衝撃波を加えるか加えないかを比較するなど、いくつかの方法が考

えられると思います。同時比較を行わない場合、サンプルサイズ設定の根拠

となっている期待値が従来の治療成績に比べてどの程度優れているといえる

のかを、ヒストリカルデータ等を用いて議論する必要があると思われます。

ご指摘いただいた対照群の設定は、研究計画の策定に当たりもっとも問題とな

ったことです。衝撃波を筋肉に照射すると、被験者は照射を知覚することがで

き、エネルギーが大きい場合、焦点が骨に当たった場合は痛みを感じます。こ

のため、盲検性を保ったプラセボ治療を行うことができません。積極的介入を

行わない対照群の設定については、治療を行わないにもかかわらず、通院、検

査をお願いしなければならないという倫理的問題があります。運動療法を基本

に置いた試験については、監督下運動療法自体が週 2－3回の外来通院を 3か月

間、計 24-36 回の通院が必要であり、治療として受け入れる患者は少数のため、

実施は難しいと判断しました。 

間歇性跛行の治療薬として推奨されているシロスタゾールについては、メタア
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ナリシスの報告では約 50%の最大歩行距離の延長が得られるとされています。日

本人を対象としたものでは、6 か月目で約 60％の最大歩行距離延長が得られた

という報告があります。効果の発現には 3－4か月を要すること、約 1割の患者

では副作用のため服薬できないという特徴があります。衝撃波治療では 24 週目

で 80％の距離の増加が認められました。 

主観的歩行能力評価（WIQ）においては、塩酸サルポクレラートの服用で QOL が

30-40％上昇したというデータがあります。衝撃波治療では約 100％の QOL 改善

が得られました。 

衝撃波治療は歩行距離、主観的歩行能力評価（WIQ）において薬物療法と同等以

上と考えられ、副作用も確認されていません。また、心疾患、脳血管疾患、肺

疾患のために運動療法を行うことができない患者にも適応しうる可能性があり

ます。 
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先進医療審査の照会事項（一色構成員２）に対する回答 

   

先進医療技術名：血管性間歇性跛行患者に対する体外衝撃波治療 

 

平成２５年２月１５日 

東北大学病院医事課、鈴木 俊幸 

１．前回指摘事項に対する 2 月 5 日付の５．プロトコールについて の回答内

容は、指摘事項への十分な説明になっていません。跛行患者に対する運動療

法はガイドラインの class1 推奨と位置づけられていることを踏まえると、繰

り返しになりますが、もし、本研究の結果を用いて保険適応を申請するとい

うビジョンがあるのであれば、このプロトコールが対照群を置いた同時比較

を行わないことにする場合、サンプルサイズ設定の根拠となっている期待値

が従来の治療成績（特に運動療法）に比べてどの程度優れているといえるの

かを、ヒストリカルデータを用いて示す必要があると思われます。 

運動療法について不十分な回答であり、ご迷惑をかけました。お詫び申し上げ

ます。 

監視下運動療法の効果について、最近のメタ解析結果では最大歩行距離の延長

効果は平均 180m です（J Vasc Surg. 2012 Oct;56(4):1132-42.）。介入前との

比較では 50 から 200%の歩行距離の延長が報告されています。東北大学病院で

10 名の血管性間歇性跛行患者に行った監視下運動療法では、最大歩行距離は実

施前平均 180m から実施後 460m と有意に増加がみられました。主観的歩行能力

評価（WIQ）では痛み、歩行距離、歩行スピード、階段歩行の 4つの因子のうち、

距離（20 点⇒42 点）とスピード（22 点⇒39 点）で有意な改善がみられました。 

衝撃波治療では治療前の平均最大歩行距離は 120m、治療後で 215m でした。主観

的歩行能力評価（WIQ）では痛み（33 点⇒64 点）、距離(27 点⇒64 点)の 2 つの

因子で有意な改善がみられました。 

歩行能力の改善においては、監視下運動療法は衝撃波治療よりも効果が優れて

いると考えられます。 

また、薬物療法との比較では、先の指摘事項３の５で回答したように、衝撃波

治療は歩行距離、主観的歩行能力評価（WIQ）において薬物療法と同等以上と考

えられます。 

衝撃波治療は心疾患、脳血管疾患、肺疾患、整形外科的疾患のために運動療法

を行うことができない患者にも適応しうると考えられ、患者に対し間歇性跛行

に対する新たな治療の選択肢を提示できると判断しています。 

以上の点について説明同意文書、プロトコール、先進医療実施届出書の記述を
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修正、追加しました。 

 

 

以下は学術的ではありませんが、補足の説明です。 

監視下運動療法を週に 3回、3か月間行うことができた人と、衝撃波治療を行っ

た人の最大歩行距離を比べれば、運動療法の効果の方が勝っていることは事実

です。しかし実際には、整形外科的な関節疾患、心疾患、肺疾患、脳血管障害

による麻痺などがあり運動療法が不可能な患者が少なくありません。このよう

な患者も日常生活では歩行に際し痛みを訴え、生活が制限されています。 

また運動療法を行うためには 12 週間で 36 回の通院が必要であることも患者の

負担のようです。通常の診療で運動療法を勧めても受け入れる患者はごく少数

です。東北大学病院では運動療法が保険適応となって以来、実施できたのは 20

人に至っていません。指摘事項 4 の回答で説明した東北大学病院における運動

療法の結果はこのうちの 10 人のものです。 

また監視下の運動療法がガイドラインでは第 1 選択となっていますが、実施で

きている施設はごく少数であり、宮城県内では 2病院です。理学療法士の不足、

設備が十分でないことが理由と考えられます。 

このような監視下運動療法を取り巻く状況は日本各地に共通することです。 

衝撃波治療は上記のような問題を抱えた患者にも実施できます。また衝撃波の

機器があって、治療を熟知した医師がいれば、大病院ではなくとも可能になる

と考えています。 

衝撃波治療は効果の点では運動療法に劣っているかもしれませんが、血管性間

歇性跛行患者とその担当医に、侵襲の少ない治療法の新しい選択肢を提供でき

ると思っています。 
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先進医療審査の照会事項（田島構成員）に対する回答 

   

先進医療技術名：血管性間歇性跛行患者に対する体外衝撃波治療 

 

平成 25 年 1 月 30 日 

東北大学病院医事課医事総括係、鈴木 俊幸 

【同意説明文書について】 

１．血行再建術のカテーテル治療と手術治療について、各々具体的にどのよう

な方法による治療かを記載して下さい。 

2 つの治療法について、平易な説明を追加しました。 

 

２．衝撃波治療について、衝撃波とは何か、また衝撃波を用いた治療のメカニ

ズムはどのようなものかを記載して下さい。 

平易な説明を追加しました。 

 

３．１８名の患者さんを対象に行った臨床研究における下肢に対する衝撃波治

療の効果について、数値を用いて具体的に記載して下さい。 

具体的な歩行距離の延長、QOL 改善について記述を追加しました。 

 

４．本臨床試験で使用する小型の衝撃波治療装置を用いて治療したところ副作

用が出なかった患者さんとは血管性間歇性跛行患者さんですか？ そうであ

ればその人数とその治療効果を具体的に記載して下さい。そうでないのであ

れば、対象患者さんの病名を記載して下さい。 

小型装置を用いた治療の人数、症状、効果、副作用について記述を追加しまし

た。 

 

５．患者費用負担額について、正確な金額（１６２,６００円）を記載して下さ

い。 

正確な金額を記載しました。 

 

６．健康被害への補償がなされる場合とその補償内容を記載して下さい。 

記述を修正追加しました。 
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【健康被害の補償について】 

１．加入している臨床研究保険の包括保険契約について、先に他の臨床試験で

限度額５億円の上限までの支払がなされた場合、本臨床試験で被害が発生し

ても保険金は支払われないことになりますか？ 保険金が支払われない場

合、補償はどのようにしてなされますか？ 

１年間で本院への支払額が５億円を超える場合は、当該年度の支払いはなくな

ります。そのような場合が想定されるときは、健康被害によって保険金が支払

われない状況にならないよう、限度額を超える前に病院として保険の再加入の

手続きを取るなど対策を検討します。 

 

２．補償責任保険における被害者１名当たりの補償金額として表に記載されて

いる額は支払限度額ですか？ 支払限度額の場合、具体的支払額はどのよう

にして決められますか？ 

支払限度額ではなく、死亡や後遺障害等の要件による確定額になります。 
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薬事承認申請までのロードマップ (医療機器)

試験機器名 : 体外衝撃波治療装置 (製品名 :デュオリスSD-1)

適応疾患 : 末梢動脈疾患による間軟性披行

臨床研究

試験名 :閉塞性動脈硬化症に対す

る低侵襲体外衝撃波治療法の開発

試験デザイン :短群無対照

期間 :2008年8月-2010年 12月

被験者数 :18人

先進医療
● 試験名 :血管性間軟性披行患者に対する体外

衝撃波治療

. 試験デザイン :短群無対照

. 期間 :2012年承認後-2015年 12月

. 被験者数 : 25人

･ 評価項目: 治療開始後 12週目のトレッドミル

歩行試験における最大歩行岸巨離

欧米での現状 薬事承認 : 米国 (無) 欧州 (有) ガイドライン記載 :(無)

進行中の臨床試験 (有)概要 :足底臆膜炎に対する衝撃波治療の治験､FDA審査待ち

当該先進医療における

選択基準 : (∋末梢動脈疾患患者であること､足関節 .上肢血圧比が0.9以下で､かつCT血管造影あ

るいは超音波検査で下肢動脈に有意な閉塞性病変を認めること(参Fontaine分類II度間軟性披行の患者③

男女を問わず20歳以上､85歳以下の患者④文書に同意が得られた患者

除外基準 :① トレッドミル歩行負荷による歩行機能の評価が不可能な患者②重篤な心機能障害､呼吸

機能障害を合併する患者③衝撃波照射部位に化膿性疾患を合併する患者④深部静脈血栓症の既往を認

める患者⑤登録前3ケ月以内に下肢の血行再建術を受けている患者⑥妊娠中 .授乳中の患者⑦他の治

験に登録されている患者⑧その他､担当医師が本研究に参加することが適当でないと判断した患者

予想される有害事象 :①治療時の痛み②治療後の痛み③深部静脈血栓症④動脈血栓症⑤治療部位の出

■
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先進医療 B 実施計画等評価表（番号 B007 ） 

評価委員  主担当：柴田   

副担当：藤原  副担当：田島   技術委員：高嶋   

 

先進医療の名称 閉経後乳癌患者を対象とした術前内分泌療法下におけるゾ

レドロン酸の投与の有効性およびγδ型T 細胞の関連を探

索する多施設共同試験 

申請医療機関の名称 京都大学医学部附属病院 

医療技術の概要 登録後7 日以内にレトロゾールの1 日1 回2.5mg の経口

投与を開始する。レトロゾール開始後28 日にゾレドロン酸

を1 回、点滴静注する。レトロゾールを24 週間経口投与し

た後、乳癌に対する手術を行う。 

 

 

【実施体制の評価】 評価者：藤原      

１．実施責任医師等の体制 適 ・ 不適  

２．実施医療機関の体制 適 ・ 不適  

３．医療技術の有用性等 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

ABCSG-12 試験の結果に基づきゾレドロン酸の抗腫瘍効果（閉経前乳癌患者を対象）

をうたったFDAならびにEMAへの薬事申請を試験薬提供企業が取り下げている事実

（EMA は試験結果の再現性を求めていることに加え、ABCSG-12 試験のＧＣＰ実地調

査の必要性を言及していることに注目；詳細はＥＭＡの申請取り下げ報告書（2011

年 1 月 20 日付（http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/ 

Application_withdrawal_assessment_report/2011/03/WC500102910.pdf）を参照）

は重要である。本申請のロードマップにもあるように、本試験によりゾレドロン酸

の抗腫瘍効果の機序の一旦が明らかになると共に、AZURE 試験等で指摘されている

閉経後乳癌患者におけるゾレドロン酸の有益性が「前向き試験」により再現されれ

ば、試験薬提供企業あるいは後発品メーカー（ゾレドロン酸の特許期間終了後）が、

当該領域での開発を再開し、日米欧の規制当局への薬事申請を考慮するに至るであ

ろうと考えます。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 
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【実施体制の評価】 評価者：高嶋      

１．実施責任医師等の体制 適 ・ 不適   

２．実施医療機関の体制 適 ・ 不適   

３．医療技術の有用性等 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

1. 実施責任医師および実施医師らはこれまでにも多くの臨床研究を計画実

施してきた実績を有している。 

2. 実施医療機関および協力医療機関として予定追加施設はいずれも日本の

乳がん診療を代表する医療機関であり、かつ多くの乳がん薬物治療の治

験、臨床試験を遂行してきた実績を有する。 

3. 本試験の対象である閉経後ER陽性HER2陰性乳癌患者に対する現在の周術

期標準的薬物治療は内分泌治療が中心であり、化学療法は感受性が乏し

く、追加効果は限定的である。しかしこの集団に対しては決して十分とは

言えず、更なる治療法開発が急務となっている。 

ER 陽性乳癌患者に対する周術期ゾレドロン酸投与の意義を検証した前

向き試験（ABCSG-12 試験、ZO-FAST 試験、AZURE 試験）が幾つかあり、い

ずれもゾレドロン酸を追加投与することで、閉経後状態下の症例に限り再

発抑制効果を認めている。上記 3つの試験を含む、早期乳癌におけるビス

フォスフォネート使用に関する 13 のトライアル（n=15,762）のメタアナ

リシスが、2012 年 ASCO で報告されている。これによると、全体症例では

ビスフォスフォネートの併用は OS や DFS を改善しなかったが、閉経後の

患者群においては DFS (HR 0.81: 95%CI 0.69-0.95)の改善を認めている。

これらの結果を基に、現在欧米、国内ガイドラインでは周術期乳癌患者に

対して予後改善を目的としてビスフォスフォネート製剤を使用すること

は勧められないとされる（推奨グレード C-2 乳がん診療ガイドライン

2011 年版）。 

しかしながら、前向き試験では一貫して閉経後状態 ER 陽性乳癌患者に

対してビスフォスフォネート製剤追加は再発抑制効果を示しており、対象

を限定して使用すれば有効である可能性がある。また、ビスフォスフォネ

ート製剤追加による再発抑制効果の作用機序は現在までのところ不明で

あり、解決されれば、より有効な対象を絞りこめる可能性がある。 

本試験の仮説である「ゾレドロン酸の抗腫瘍効果にはγδ型 T細胞が関

与し、末梢血中に一定以上のγδ型 T細胞を持つ乳癌患者ではゾレドロン

酸の追加効果が期待できる」の証明がなされれば、ゾレドロン酸による抗

腫瘍効果の Proof of concept としてγδ型 T 細胞の活性化が示唆される

とともに、γδ型 T細胞の多寡が効果予測因子となり、より効果的な患者

集団を選別が可能となり得る。 

本試験は術前治療を対象としており、実現可能性の観点から前治療のな
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い均一、かつ少ない症例数で仮説を検証でき、治療途中での生検、画像評

価、血液データをとることができ十分に計画された試験と言える。 

また、術前内分泌療法にゾレゾロン酸追加により腫瘍縮小効果が証明さ

れれば、乳房温存率の向上が期待できる。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【倫理的観点からの評価】評価者：田島     

４．同意に係る手続き、同意文書 適 ・ 不適  

５．補償内容 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

説明文書については、質疑応答を経て所要の修正がなされた結果、問題点が解消さ

れたので、適とする。 

（患者相談等の対応が整備されているか、についても記載下さい。） 

 患者相談の対応は整備されている。 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【試験実施計画書等の評価】 評価者：柴田     

６．期待される適応症、効能及び効果 適 ・ 不適  

７．予測される安全性情報 適 ・ 不適  

８．被験者の適格基準及び選定方法 適 ・ 不適  

９．治療計画の内容 適 ・ 不適  

１０．有効性及び安全性の評価方法 適 ・ 不適  

１１．モニタリング体制及び実施方法 適 ・ 不適  

１２．被験者等に対して重大な事態が生じた場合の対

処方法 

適 ・ 不適  

１３．試験に係る記録の取扱い及び管理・保存方法 適 ・ 不適  

１４．患者負担の内容 適 ・ 不適  

１５．起こりうる利害の衝突及び研究者等の関連組織

との関わり 

適 ・ 不適  

１６．個人情報保護の方法 適 ・ 不適  

コメント欄：（「不適」とした場合には必ず記載ください。） 

 本臨床試験のデザインは単群で MRI による奏効を確認する探索的な段階のもの
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であるが、開発ロードマップ上の本試験の位置づけ・本試験の役割は明確である。

 先行研究より効果に関して一定の期待があるものの未だ確立していないために

臨床試験の積み重ねが必要な治療法を評価する上で、本申請の試験は次のステップ

につながる臨床試験実施計画となっていること、他の項目についても適切に臨床試

験実施計画書内で定められていることから、いずれの項目も適とした。 

 

実施条件欄：（修正すれば適としてよいものは、その内容を記載ください。） 

 

 

 

 

【１～１６の総評】 

総合評価 適   条件付き適   継続審議   不適 

予定症例数 75 例 予定試験期間 ～2015 年 5 月 31 日 

実施条件：（修正すれば適となる場合は、修正内容を記載ください。） 

 

 

 

 

 

コメント欄（不適とした場合は、その理由を必ず記載ください。） 
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先進医療審査の照会事項（田島構成員１）に対する回答 

   

先進医療技術名：閉経後乳癌患者を対象とした術前内分泌療法下におけるゾレ

ドロン酸の投与の有効性およびγδ型 T 細胞の関連を探索する

多施設共同試験 

 

2013 年 2 月 14 日 

京都大学医学部附属病院 乳腺外科 戸井雅和 

【同意説明文書】 

１．本臨床試験に参加しない場合の標準治療が不明確なので、その場合もレト

ロゾールの内服を行い、参加する場合との違いはゾレドロン酸投与の有無の

みであることが分かるように説明を加えて下さい。 

ご指摘に従い変更致しました。 

 

２．本臨床試験により予想される利益として記載されていることは、参加しな

い場合にも共通の利益があると考えられる内容になっています。参加しない

場合との違いが明確になる利益の記載内容に変更して下さい。 

京大倫理委員会からの指摘で、試験薬の投与による不利益は承認されている薬

剤では添付文書等の情報から想像できるが、利益については試験前には不明で

あるため、利益に関する記載の削除が求められました。従いまして、説明文書

には本臨床試験による利益の記載をしておりません。 

一方、申請書の様式第 3 号 16．社会的妥当性（社会的倫理的問題等）で、有効

性などの利益に関する記載が残っておりましたので、申請書における記載変更

を行いました。 

 

３．「アロマターゼ阻害剤」、「悪性腫瘍による高カルシウム血症」、「多発性骨髄

腫による骨病変および固形がん骨転移による骨病変」を本文中で分かり易く

説明して下さい。 

「アロマターゼ阻害剤」という専門的表記をやめ薬剤名の「レトロゾール」と

しました。 

「悪性腫瘍による高カルシウム血症」や「多発性骨髄腫による骨病変および固

形がん骨転移による骨病変」は試験薬ゾレドロン酸の承認されている適応症で

本試験での対象疾患とは異なるため、適応症を説明するとかえって本試験の内

容が分かりにくくなるので詳細な説明を避け、本試験に関係したゾレドロン酸

の効果についてわかりやすい説明に修正しました。 
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４．費用について、ゾレドロン酸が薬剤を販売する会社から無償提供されるこ

ととその価格、患者さんが負担する投与にかかる費用の金額を、それぞれ記

載して下さい。 

ご指摘に従い変更致しました。 

 

 

５．説明文書と別紙「補償制度の説明文書」を、別綴りでなく一体のものとし

て下さい。 

ご指摘に従い一体のものといたしました。 
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先進医療審査の照会事項（田島構成員２）に対する回答 

   

先進医療技術名：閉経後乳癌患者を対象とした術前内分泌療法下におけるゾレ

ドロン酸の投与の有効性およびγδ型 T 細胞の関連を探索する

多施設共同試験 

 

2013 年 2 月 20 日 

京都大学医学部附属病院 乳腺外科 戸井雅和 

【同意説明文書】 

１．指摘事項２に対する回答について 

  貴倫理審査委員会の御指摘どおり、臨床試験により得られる利益が不確実

なものであるにも拘わらず確実なものと誤解される表記をすることは許され

ませんが、他方、標準治療と臨床試験の相違が理解出来るように説明するこ

とは不可欠で、両者の利益が異なるにも拘わらず、同じものとして記載する

のは不適切です。 

そこで、＜予想される利益＞の内容を、「現時点ではまだ確実なことはわか

りませんが、術前ホルモン療法のみでは効果が得られない場合でも、ゾレド

ロン酸の投与が加わることによって効果が発揮され、がんが小さくなって切

除範囲が小さくすむ可能性があるほか、術前ホルモン療法のみを行う場合に

比べて更にがんが小さくなり、より切除範囲が小さくすむ可能性もあります。

加えて、術前ホルモン療法のみを行う場合と同様に、ホルモン療法の効果を

術前に確認しておくことで、術後の無効なホルモン療法を避けることができ

るという利点もあります。」といった書きぶりにして下さい。 

ご指示に従い変更致しました。この変更に伴い、試験実施計画書も不整合の無

いよう変更致しました。 

 

２．指摘事項４に基づく説明文書の訂正内容について 

訂正されたのは患者負担費用額の記載のみで、ゾレドロン酸の価格と、こ

れが薬剤を販売する会社から無償提供されることが記載されていません。追

加記載して下さい。 

ご指示に従い変更致しました。 

 

 



閉経後乳癌患者を対象とした術前内分泌療法下における
ゾレドロン酸の投与の有効性およびγδ型T細胞の関連をゾレドロン酸の投与の有効性およびγδ型T細胞の関連を

探索する多施設共同試験

乳癌に対する
手術

閉経後乳癌

ER陽性 HER2陰性

ゾレドロン酸
１回投与

１腫瘍径が5センチ以下

陽性 陰性

レトロゾール 6か月投与

5か月1か月

細胞採取 画像診断

NHKLJ
画像



薬事承認申請までのロードマップ（薬事承認）

今 先進 療 治験 先進 療

先行臨床例

・ホルモン療法下、

・ ゾレドロン酸の上乗せ効
果および安全性を評価

試験デザイン 単群試験

今回の先進医療

薬・有効性の検証的試験

治験/先進医療
ホル ン療法下、

ゾレドロン酸によ
る安全性・有効性
のレトロスペクティ
ブな検討

・ 試験デザイン：単群試験
・ 期間：2012年 ～ 2014年
・ 被験者数： 75 例
・ 評価項目：MRIによる奏効

対象患者 閉経後乳癌患

薬
事
承

・ γδ型T細胞活性化指
標による患者選択
・個別化医療を視野に
入れた試験デザイン

・ 対象患者：閉経後乳癌患
者、 ER陽性・HER2陰性、臨床
病期がT1またはT2、かつN0、
M0

承
認

欧米での現状
薬事承認：米国（有・無） 試験薬：ゾレドロン酸薬事承認：米国（有 無）

欧州（有・無）
ガイドライン記載：（有・無）
進行中の臨床試験（有・無）
・ABCSG‐12 ・AZURE

（製品名：ゾメタ）

期待される適応症：乳
癌

ABCSG 12             AZURE
・Zo‐fast/Z‐fast ・p24、

IMPACT、PROACT
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パクリタキセル静脈内投与（一週間に一
回投与するものに限る。）及びカルボプ
ラチン腹腔内投与（三週間に一回投与す
るものに限る。）の併用療法

上皮性卵巣がん、卵管がん又は原発性
腹膜がん

適応外
医薬品

H25.2.12 埼玉医科大学国際医療センター ・福井大学医学部附属病院

033
術後のホルモン療法及びＳ―1内服投与
の併用療法

原発性乳がん（エストロゲン受容体が
陽性であって、ＨＥＲ2が陰性のものに
限る。）

適応外
医薬品

H25.2.14 京都大学医学部附属病院 ・福岡大学病院

申請医療機関 追加協力医療機関

資料２

追加協力医療機関について

番号 先進医療名 適応症
承認
状況

受付日



20

パクリタキセル
静脈内投与（一
週間に一回投与
するものに限
る。）及びカル
ボプラチン腹腔
内投与（三週間
に一回投与する
ものに限る。）
の併用療法

上皮性卵巣が
ん、卵管がん
又は原発性腹
膜がん

適応外
医薬品

H25.2.4

2011年1月31日の「先
進医療の届出受理」時
点では、試験実施体制
が整っていたが、その
後、診療業務が増大
し、その一方で婦人科
スタッフ数を増員する
ことが出来ず、先進医
療B（旧高度医療）承
認から2年後の現在で
は、本試験を実施する
ことが大変困難となっ
ている。

埼玉医科大学
国際医療セン
ター

※　埼玉社会保険病院における２年間の症例登録は０例である。

資料３－１

医薬品・医療機器情報

・パクリタキセル
（製品名：パクリタキセル
注「NK」・パクリタキセル
注「サワイ」）
  日本化薬株式会社・沢井
製薬株式会社
・カルボプラチン
（製品名：パラプラチン注
射液・カルボプラチン点滴
静注液「サンド」）
  ブリストル・マイヤーズ
株式会社・サンド株式会社

申請医療機関 取り下げる協力医療機関

第４回先進医療技術審査部会

平成25年2月26日

先進医療に係る協力医療機関の取り下げについて

埼玉社会保険病院

告示
番号

先進医療名 適応症
承認
状況

受付日
（取り下

げ）
取り下げ理由



042

ディスポーザブ
ル高周波切開鉗
子を用いた内視
鏡的粘膜下層剥
離術
(Endoscopic
Submucosal
Dissection：
ESD)

胃あるいは食道
における肉眼的
に粘膜がんと診
断される病変

未承認
医療機器

H24.3.14
（第30回）

継続審議 H25.1.31

当該企業の開発戦
略変更のため、試
験を中止すること
とした。

先進医療名
高度医療
評価会議
開催日

単回使用高周波処置用
内視鏡能動器具
（JMDN:70164020）
ディスポーザブル高周
波切開鉗子

国立がん研究センター東病院

（協力医療機関）
静岡県立静岡がんセンター

平成25年2月26日

先進医療に係る継続審議案件の申請書の取り下げについて

整理
番号

第４回先進医療技術審査部会
資料３－２

評価結果適応症
承認
状況

受付日
（取り下

げ）
取り下げ理由 医薬品・医療機器情報 申請医療機関



機密性○

告示
番号

技術名 申請医療機関 ０件の理由 医療機関の今後の対応方針
平成24年７月～
12月までの実績

（参考）
平成22年７月～平成
23年６月までの実績

4
胎児尿路・羊水腔
シャント術

国立循環器病
研究センター

対象患者がいなかったため。 取り下げも含め、検討を行う。 ０件 ０件

5
筋過緊張に対する
筋知覚神経ブロッ
ク治療

徳島大学病院 対象患者がいなかったため。 取り下げも含め、検討を行う。 ０件 ２件

15

ラジオ波焼灼シス
テムを用いた腹腔
鏡補助下肝切除
術

岩手医科大学
附属病院

対象患者がいなかったため。

平成24年６月に試験実施計画書
の変更を行い、多施設での実施が
可能となったため、協力医療機関
も含め、試験実施計画書のとおり
実施出来るよう努力していく。

０件 ２件

19
経カテーテル大動
脈弁留置術

大阪大学医学
部附属病院

報告体制に不備があり、誤った報告をしてい
た。（平成23年７月１日～平成24年６月30日ま
での実績は18件）

報告体制の改善を行う。 11件 ０件

30

重症低血糖発作
を伴うインスリン依
存性糖尿病に対
する心停止ドナー
からの膵島移植

福島県立医科
大学付属病院

臨床試験としてのクオリティの厳格化を図った
ため、データセンターを中心とした体制整備に
想定以上の時間を要したため。
また、膵島移植が臓器移植と組織移植のはざ
まに位置し、専属のコーディネーターも不足し
ているため、膵島移植のコーディネーション体
制の確立に時間を要したため。

平成25年１月に試験実施計画書
の変更を行い、協力医療機関も含
め、試験実施計画書のとおり実施
出来るよう努力していく。

０件 ０件

40
ゾレドロン酸誘導
γδT細胞を用い
た免疫療法

東京大学医学
部附属病院

平成24年６月に大臣告示されたが、院内倫理
委員会において高度医療評価会議で指摘され
修正したプロトコールについての再審査・承認
を得る手続きに時間を要し、第一例目は８月の
実施となったため。

試験実施計画書のとおり実施出
来るよう努力していく。

２件 －

先進医療Ｂのうち、１年間（平成23年７月１日～平成24年６月30日）の
実施件数が０件である技術に係る医療機関の今後の対応方針等

第４回先進医療技術審査部会

平成25年2月26日
資料４



　○を開催予定日とさせていただきます。

　△につきましては、やむを得ない事情により変更が必要となった場合の予備日とさせて
いただきます。

平成２５年４月 22日（月） 23日（火） 24日（水） 25日（木） 26日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２５年５月 20日（月） 21日（火） 22日（水） 23日（木） 24日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２５年６月 17日（月） 18日（火） 19日（水） 20日（木） 21日（金）
16:30～18:30 ○ △

平成２５年７月 22日（月） 23日（火） 24日（水） 25日（木） 26日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２５年８月 19日（月） 20日（火） 21日（水） 22日（木） 23日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２５年９月 9日（月） 10日（火） 11日（水） 12日（木） 13日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２５年１０月 21日（月） 22日（火） 23日（水） 24日（木） 25日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２５年１１月 18日（月） 19日（火） 20日（水） 21日（木） 22日（金）
16:30～18:30 ○ △

平成２５年１２月 9日（月） 10日（火） 11日（水） 12日（木） 13日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２６年１月 20日（月） 21日（火） 22日（水） 23日（木） 24日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２６年２月 17日（月） 18日（火） 19日（水） 20日（木） 21日（金）
16:30～18:30 △ ○

平成２６年３月 17日（月） 18日（火） 19日（水） 20日（木） 21日（金）
16:30～18:30 △ ○

月曜日 火曜日 水曜日 木曜日 金曜日
開催予定回数 2 1 3 5 1

平成25年度先進医療技術審査部会開催予定日

資料５
第４回先進医療技術審査部会

平成25年2月26日



NHKLJ
画像



」という。）及び「高度医療に係る申請等の取扱い及び実施上の留意事項について」

（平成21年３月31日医政発第0331021号。以下「高度医療通知」という。）において示

しているところである。今般、これまでの先進医療専門家会議等における構成員等か

らの問題提起、新成長戦略（平成22年６月18日閣議決定）、規制・制度改革に係る対

処方針（平成22年６月18日閣議決定）等を受けての中央社会保険医療協議会における

検討結果及びこれを踏まえた先進医療専門家会議及び高度医療評価会議における検討

結果等を受けて、先進医療に係る実施上の留意事項や届出等の取扱いについて下記の

とおりとし、平成24年10月１日より適用することとしたので、その取扱いに遺漏のな

いよう関係者等に対し、周知徹底を図られたい。なお、先進医療通知及び高度医療通

知は、平成24年９月30日限り廃止する。

記

第１ 先進医療に係る基本的な考え方

先進医療については、平成16年12月の厚生労働大臣と内閣府特命担当大臣（規制

改革、産業再生機構、行政改革担当、構造改革特区・地域再生担当）との基本的合

意に基づき、国民の安全性を確保し、患者負担の増大を防止するといった観点を踏

まえつつ、国民の選択肢を広げ、利便性を向上するという観点から、以下について

、安全性、有効性等を確保するために一定の施設基準を設定し、当該施設基準に該

当する保険医療機関の届出により、又は安全性、有効性等を確保するために対象と

なる医療技術ごとに実施医療機関の要件を設定し当該要件に適合する保険医療機関

の承認により、保険診療との併用を認めることとしている。

１ 未だ保険診療の対象に至らない先進的な医療技術（２又は３を除く。）

２ 承認又は認証を受けていない（以下「未承認等」という。）医薬品又は医療

機器の使用を伴う先進的な医療技術

３ 承認又は認証を受けて製造販売されている医薬品又は医療機器について承認

又は認証事項に含まれない用法・用量、又は効能・効果、性能等（以下「適応

外」という。）を目的とした使用を伴う先進的な医療技術

また、先進医療は、厚生労働大臣の定める評価療養及び選定療養（平成18年厚生労

働省告示第495号）第１条第１号において、健康保険法（大正11年法律第70号）第63

条第２項第３号に掲げる評価療養とされ、将来的な保険導入のための評価を行うも

のとして位置付けられており、実施保険医療機関から定期的に報告を求めることと

している。



第２ 先進医療の対象となる医療技術の分類

先進医療の対象となる医療技術については、以下のとおり分類する。

１ 未承認等の医薬品若しくは医療機器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応

外使用を伴わない医療技術（４に掲げるものを除く。）

２ 以下のような医療技術であって、当該検査薬等の使用による人体への影響が極

めて小さいもの

（１）未承認等の体外診断薬の使用又は体外診断薬の適応外使用を伴う医療技術

（２）未承認等の検査薬の使用又は検査薬の適応外使用を伴う医療技術

３ 未承認等の医薬品若しくは医療機器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応

外使用を伴う医療技術（２に掲げるものを除く。）

４ 未承認等の医薬品若しくは医療機器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応

外使用を伴わない医療技術であって、当該医療技術の安全性、有効性等に鑑み、

その実施に係り、実施環境、技術の効果等について特に重点的な観察・評価を要

するものと判断されるもの。

第３ 先進医療告示第２各号に掲げる先進医療に係る実施上の留意事項、届出等の取

扱い

１ 実施上の留意事項

厚生労働大臣の定める先進医療及び施設基準（平成20年厚生労働省告示第129号。

以下「先進医療告示」という。）第２各号に掲げる先進医療（以下「先進医療Ａ

」という。）については、以下の点に留意すること。

(１) 取り扱う医療技術は、第２の１又は２に掲げるものであること。

(２) 保険医療機関において実施することとし、原則として、先進医療の一部を

当該保険医療機関以外の場で実施することは認められないこと。

(３) 実施に当たり責任を有し、主として当該療養を実施する医師（以下「実施

責任医師」という。）は、当該療養を実施する診療科において常勤の医師で

あること。

(４) 実施するに当たっては、当該先進医療に係る施設基準に適合する体制で行

うこと。

(５) 先進医療告示第２各号に掲げる施設基準の細則は次のとおりである。

① 実施責任医師は、実施診療科に現に所属していること。なお、実施診療

科における責任者は、実施責任医師の要件を満たしていなくても差し支え

ない。

② 医師に関する経験年数及び経験症例数については、現に当該医師が所属



している保険医療機関以外の医療機関における経験を含めたものであるこ

と。

③ 倫理審査委員会については、臨床研究に関する倫理指針（平成20年厚生

労働省告示第415号）第１の３(16)に規定する「倫理審査委員会」に準ずる

ものであること。

④ 遺伝カウンセリングについては、遺伝医学関連学会による「遺伝学的検

査に関するガイドライン」に則した遺伝カウンセリングであること。

第２第44号(２)①及び②の要件については、うつ症状に関する適切な鑑

別診断を実施できる体制を有していることを担保するために設けられたも

のであり、精神科又は心療内科の常勤医師が１名以上配置されており、か

つ、神経内科又は脳神経外科の常勤医師が１名以上配置されていることを

求めるものであること。

２ 新規技術に係る手続

(１) 先進医療実施届出書の提出

新規技術について、先進医療Ａとして保険診療との併用を希望する保険

医療機関の開設者は、別紙１の様式第１－１号による先進医療実施届出書

（厚生労働大臣あて。正本１通及び副本９通（添付書類及び添付文献を含

む。））を、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出するこ

と。

また、提出の際には、別紙１の様式第１－２号による新規施設届出書（

地方厚生（支）局長あて。正本１通及び副本１通（添付書類を含む。以下

同じ。））を同封すること。

(２) 届出書の添付書類

① 先進医療実施届出書については、別紙１の様式第２号から第９号までに

よる書類を添付するとともに、以下の書類についても添付すること。

ア 実施計画書

イ 同意・説明文書

ウ 医療技術の概要図（１枚程度）

エ 薬事承認又は保険収載までのロードマップ

オ 倫理審査委員会の開催要項

② 新規施設届出書については、別紙１の様式第３号、第５号、第７－１号

、第７－２号、第８－１号、第８－２号による書類を添付すること。また

、先進医療実施届出書に倫理審査委員会の開催要綱を添付する場合には、

新規施設届出書にも当該開催要綱を添付すること。



(３) 先進医療実施届出書の添付文献

① 先進医療実施届出書には、次の文献を添付すること。

ア 先進医療の内容を論述した論文（実施結果の分析について言及してい

るものに限る。）１本以上

イ 先進医療の有効性及び安全性を評価した原著論文（著者自らの研究結

果に基づく論文をいう。）１本以上

ウ 先進医療実施届出書を提出する保険医療機関における実績に基づく論

文又は報告書（実施結果の評価について言及しているものに限る。）１

本以上

② 添付文献に関する留意事項

ア 添付文献については、当該技術が個人的な研究段階ではなく、学会等

で評価されているものであることを示すものでなければならないこと。

このため、査読のある雑誌に収載された原著論文であることが望ましい。

イ 先進医療の内容を論述した論文及び先進医療の有効性及び安全性を評

価した原著論文については、教科書の抜粋、学会抄録及び研究費の報告

書は認められないこと。

ウ 論文に示された技術は、当該技術と同一の内容でなければならないこ

と。

(４) 届出書提出後の手続

① 提出された新規技術については、先進医療会議において科学的評価を行

うこととし、その結果（「適」、「不適」）について通知された地方厚生

（支）局長は、届出書を提出した保険医療機関にその結果を速やかに通知

すること。

② 地方厚生（支）局長は、提出された新規技術に係る科学的評価の結果が

「適」であって、届出書を提出した保険医療機関が当該新規技術について

設定された施設基準に適合している場合には、当該新規技術が先進医療告

示に規定された日に新規施設届出書を受理したものとし、届出書を提出し

た保険医療機関に対して文書により受理した旨を速やかに通知するととも

に、当該通知の写し及び新規施設届出書の副本１通を厚生労働省保険局医

療課に送付すること。

③ 当該通知を受けた保険医療機関は、地方厚生（支）局長が新規施設届出

書を受理した日の属する月の翌月（受理した日が月の初日であるときは、

その日の属する月）より、当該新規技術について保険診療と併用できるも

のとする。

④ 提出された新規技術に係る科学的評価の結果が「適」であっても、届出



書を提出した保険医療機関が当該新規技術について設定された施設基準に

適合していない場合には、地方厚生（支）局長は、適合していない旨を当

該保険医療機関に対して文書により速やかに通知すること。

３ 先進医療告示において既に規定されている先進医療（以下「既評価技術」とい

う。）の適応症の変更に係る手続

「２ 新規技術に係る手続」と同様に取り扱うこと。

４ 既評価技術（検体検査に係る技術に限る。）の新規共同実施に係る手続

対象技術については、各先進医療に係る施設基準に適合している保険医療機関

において当該先進医療に関する医療技術のすべてを実施することを原則としてい

るが（１の（２））、検体検査に係る医療技術については、例外的に、あらかじ

め連携した保険医療機関間で業務委託契約を締結することにより、複数の保険医

療機関において共同で実施をすることができるものとする。

以下、既評価技術を従前より実施し、かつ、当該技術に係る業務受託に同意し

た保険医療機関を「受託側医療機関」といい、受託側医療機関との共同実施を希

望する保険医療機関を「委託側医療機関」という。

(１) 委託側医療機関による手続

委託側医療機関の開設者は、別紙２の様式第１－１号による委託側新規

共同実施届出書（厚生労働大臣あて。正本１通及び副本９通（添付書類を

含む。））を、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出する

こと。

また、提出の際には、別紙２の様式第１－２号による委託側新規共同実

施施設届出書（地方厚生（支）局長あて。正本１通及び副本１通（添付書

類を含む。））を同封すること。

(２) 委託側医療機関が提出する届出書の添付書類

① 委託側新規共同実施届出書については、別紙２の様式第２号から第11－

２号までによる書類を添付するとともに、以下の書類についても添付する

こと。

ア 実施計画書

イ 同意・説明文書

ウ 医療技術の概要図（１枚程度）

エ 薬事承認又は保険収載までのロードマップ

オ 倫理審査委員会の開催要項

② 委託側新規共同実施施設届出書については、別紙２の様式第３号、第５



号、第６－１号、第６－２号、第７－１号、第７－２号、第８号、第９号

、第10－１号、第10－２による書類を添付すること。また、倫理審査委員

会の開催要綱も併せて添付すること。

(３) 受託側医療機関による手続

委託側新規共同実施届出書を提出する委託側医療機関と共同実施を予定し

ている受託側医療機関の開設者は、別紙２の様式第１－３号による受託側新

規共同実施施設届出書（正本１通及び副本１通（添付書類を含む。））を地

方厚生（支）局長に提出すること。

(４) 受託側医療機関が提出する届出書の添付書類

受託側新規共同実施施設届出書には、共同実施を予定している委託側医療

機関が提出する届出書の添付書類のうち別紙２の様式第９号による書類に添

付すべき書類（委託業務の実施方法について委託側及び受託側医療機関で取

り交わした文書）を添付すること。

(５) 届出書提出後の手続

① 提出された新規共同実施の医療技術については、先進医療会議において

科学的評価を行うこととし、その結果（「適」、「不適」）について通知

された地方厚生（支）局長は、届出書を提出した委託側医療機関及び受託

側医療機関にその結果を速やかに通知すること。

② 地方厚生（支）局長は、提出された新規共同実施の医療技術に係る科学

的評価の結果が「適」であって、届出書を提出した委託側医療機関が当該

医療技術について設定された委託側医療機関の施設基準に適合している場

合には、当該施設基準が先進医療告示に規定された日に委託側新規共同実

施施設届出書を受理したものとし、届出書を提出した委託側医療機関に対

して文書により受理した旨を速やかに通知するとともに、当該通知の写し

及び委託側新規共同実施施設届出書の副本１通を厚生労働省保険局医療課

に送付すること。

③ 当該通知を受けた委託側医療機関は、地方厚生（支）局長が委託側新規

共同実施施設届出書を受理した日の属する月の翌月（受理した日が月の初

日であるときは、その日の属する月）より、当該医療技術について共同実

施により保険診療と併用できるものとする。

④ 提出された新規共同実施の医療技術に係る科学的評価の結果が「適」で

あっても、届出書を提出した委託側医療機関が当該医療技術について設定

された委託側医療機関の施設基準に適合していない場合には、地方厚生（

支）局長は、適合していない旨を当該委託側医療機関に対して文書により

速やかに通知すること。



⑤ 地方厚生（支）局長は、提出された新規共同実施の医療技術に係る科学

的評価の結果が「適」であって、届出書を提出した受託側医療機関が当該

医療技術について設定された受託側医療機関の施設基準に適合している場

合には、当該医療技術が先進医療告示に規定された日に受理したものとし

、届出書を提出した受託側医療機関に対して文書により受理した旨を速や

かに通知するとともに、当該通知の写し及び受託側新規共同実施施設届出

書の副本１通を厚生労働省保険局医療課に送付すること。

⑥ 当該通知を受けた受託側医療機関は、地方厚生（支）局長が受託側新規

共同実施施設届出書を受理した日の属する月の翌月（受理した日が月の初

日であるときは、その日の属する月）より、当該医療技術に係る業務の受

託を開始できるものとする。

⑦ 提出された新規共同実施の医療技術に係る科学的評価の結果が「適」で

あっても、届出書を提出した受託側医療機関が当該医療技術について設定

された受託側医療機関の施設基準に適合していない場合には、地方厚生（

支）局長は、適合していない旨を当該受託側医療機関に対して文書により

速やかに通知すること。

５ 既評価技術の実施に係る手続

(１) 既評価技術施設届出書の提出

既評価技術について保険診療との併用を希望する保険医療機関の開設者は

、別紙３の様式第１号による既評価技術施設届出書（正本１通及び副本１通

（添付書類を含む。））を当該保険医療機関の所在地の地方厚生（支）局長

に提出すること。

なお、受託側医療機関との共同実施による既評価技術の保険診療との併用

を希望する場合には、既評価技術施設届出書に代えて、別紙４の様式第１号

による委託側共同実施施設届出書（正本１通及び副本１通（添付書類を含む。

））を提出すること。

また、共同実施による既評価技術の保険診療との併用を希望する受託側医

療機関の開設者は、別紙４の様式第１－２号による受託側共同実施施設届出

書（正本１通及び副本１通（添付書類を含む。））を提出すること。

(２) 届出書の添付書類

① 既評価技術施設届出書については、別紙３の様式第２号から第５－２号

までによる書類を添付すること。また、倫理審査委員会の開催要綱も併せ

て添付すること。

② 委託側共同実施施設届出書については、別紙４の様式第２号から第８－



２号までによる書類を添付すること。また、倫理審査委員会の開催要綱も

併せて添付すること。

③ 受託側共同実施施設届出書には、共同実施を予定している委託側医療機

関が提出する届出書の添付書類のうち別紙４の様式第７号による書類に添

付すべき書類（委託業務の実施方法について委託側及び受託側医療機関で

取り交わした文書）を添付すること。

(３) 届出書提出後の手続

① 地方厚生（支）局長は、届出書の提出があった場合には、当該届出書の

記載事項及び当該届出書を提出した保険医療機関が保険診療との併用を希

望する先進医療に係る施設基準に適合していることを確認した上で、届出

書を受理することとし、届出書を提出した保険医療機関に対して文書によ

り受理した旨を速やかに通知するとともに、当該通知の写し及び当該届出

書の副本１通を厚生労働省保険局医療課に送付する。

② 当該通知を受けた保険医療機関は、地方厚生（支）局長が当該届出書を

受理した日の属する月の翌月（受理した日が月の初日であるときは、その

日の属する月）より当該既評価技術について保険診療と併用できるものと

する。

６ 届出書の取下げに係る手続

(１) 保険医療機関が先進医療実施届出書又は委託側新規共同実施届出書を提出

後、先進医療会議における科学的評価が行われるまでの間に、何らかの理由

により届出書を取り下げる場合には、別紙５の様式第１号による書類を、厚

生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出すること。

(２) 保険医療機関が新規施設届出書、委託側新規共同実施施設届出書、受託側

新規共同実施施設届出書、既評価技術施設届出書、委託側共同実施施設届出

書又は受託側共同実施施設届出書を提出後に、何らかの理由により届出書を

取り下げる場合には、別紙５の様式第２号による書類を、当該保険医療機関

の所在地を管轄する地方厚生（支）局長に提出すること。

また、先進医療の実施体制に変更が生じ、当該先進医療に係る施設基準を

満たさなくなった場合においても、別紙５の様式第２号により地方厚生（支

）局長に提出すること。

７ 既評価技術に係る届出事項の変更に係る手続

既に届出書が受理されている保険医療機関において、届け出ている先進医療に

ついて次に掲げる事項に変更が生じた場合には、別紙６の様式による書類を用い



て、変更する旨の届出を前記５に準じて行うこと。

(１) 先進医療の実施体制

(２) 使用する医療機器又は医薬品

(３) 先進医療に係る費用

なお、届出に係る添付書類、添付文献及び提出部数については、次のとおりで

あること。

変更届出の事由 添付書類 添付文献 提出部数

実施体制の変更 別紙３の様式第３－１号又は 不要 正本１通

別紙４の様式第３－１号 副本１通

別紙３の様式第３－２号又は

別紙４の様式第３－２号

使用する医療機器又は 別紙３の様式第４号又は別紙 医療機器の説 正本１通

医薬品の変更 ４の様式第４号 明書、医薬品 副本１通

別紙３の様式第５－１号又は の添付文書

別紙４の様式第５－１号

別紙３の様式第５－２号又は

別紙４の様式第５－２号

先進医療に係る費用の 別紙３の様式第５－１号又は 不要 正本１通

変更 別紙４の様式第５－１号 副本１通

別紙３の様式第５－２号又は

別紙４の様式第５－２号

共同実施の内容・方法又 別紙４の様式第６号、様式第 不要 正本１通

は実施体制に係る変更 ７号及び様式第８号 副本１通

８ 先進医療の実績報告等

(１) 定期報告

当該年６月30日までに先進医療を実施している保険医療機関を対象とし、

前年の７月１日から当該年６月30日までの間に行った先進医療の実績につい

て、別紙７の様式第１号を用いて、当該年８月末までに地方厚生（支）局長

に報告すること。

なお、保険医療機関が実施している先進医療が当該年４月１日以降保険導

入された場合又は削除された場合には、前年の７月１日から当該年３月31日

までの間の実績について、当該年５月末までに地方厚生（支）局長に報告す

ること。



また、新規施設届出書、委託側新規共同実施施設届出書、受託側新規共同

実施施設届出書、既評価技術施設届出書、委託側共同実施施設届出書又は受

託側共同実施施設届出書を提出後に届出書を取り下げた場合、又は、当該届

出に係る先進医療の取消しがあった場合には、当該年７月１日（取下げ又は

取消しが１月１日から６月30日までの間に行われた場合にあっては、前年の

７月１日）から取下げ又は取消しまでの間の実績について、遅滞なく地方厚

生（支）局長に報告すること。

地方厚生（支）局長は、当該定期報告について速やかに厚生労働大臣に報

告すること。

(２) 先進医療ごとの施設基準に基づく実績報告

保険医療機関が実施する先進医療の施設基準として、別途の実績報告が定

められている場合は、当該基準に従い、別紙７の様式第１号及び第２号（様

式第２号を用いて報告する症例については、(３)の安全性報告において報告

がなされたものを除く。）を用いて、当該保険医療機関の所在地を管轄する

地方厚生（支）局長を経由して、速やかに厚生労働大臣に報告すること。

(３) 安全性報告

先進医療の実施に伴う重篤な有害事象及び不具合（以下「重篤な有害事象

等」という。）により、次に掲げる症例（①又は②に掲げる症例に該当の適

否の判断に迷う場合を含む。）が発生したものについては、それぞれ①又は

②に掲げる期日までに別紙７の様式第２号により地方厚生（支）局長及び厚

生労働大臣に報告すること。

① 死に至る又は生命を脅かす症例については、発生を知った日より７日以

内に届け出ること。

② 次に掲げる症例（①に掲げるものを除く。）であって、当該症例の発生

又は発生数、発生頻度、発生条件等の発生傾向が実施計画書等から予測で

きないものについては、発生を知った日より15日以内に届け出ること。

ア 重篤な有害事象等の治療のために別の入院又は入院期間の延長が必要

とされる症例（ただし、重篤な有害事象等の治療のために入院したが、

安静治療等により特段の対応を行っていない場合等は当該症例に該当す

るが、重篤な有害事象等の検査を行うための入院又は入院期間の延長が

行われた場合、重篤な有害事象等が治癒又は軽快しているものの経過観

察のための入院が行われた場合等は、当該症例に該当しない。）

イ 日常生活に支障をきたす程度の永続的または顕著な障害・機能不全に

陥る症例（先天異常を来すもの、機器の不具合を含む））

ウ ア又はイに掲げる症例のほか、患者を危機にさらすおそれがあるもの



、①又はア若しくはイに掲げる症例に至らないよう診療が必要となるも

の等の重篤な症例（例：集中治療を要する症例等）

なお、代替可能な既に保険収載されている治療法等において同様の重篤

な有害事象等が発生することが明らかにされている場合にあっても、報告

すること。

(４) 健康危険情報に関する報告（（３）安全性報告で報告しているものは除く。

）

先進医療を実施している保険医療機関は、国内外を問わず、自ら実施する

先進医療に係る国民の生命、健康の安全に直接係わる危険情報（以下「健康

危険情報」という。）の収集に努め、健康危険情報を把握した場合は、別紙

７の様式第３号により、直ちに地方厚生（支）局長及び厚生労働大臣に報告

すること。

９ 先進医療の取消しに係る手続

地方厚生（支）局長は、既評価技術について、厚生労働大臣から取り消す旨の

通知を受けた場合は、当該既評価技術に係る届出を行っている保険医療機関に対

して文書によりその旨を速やかに通知すること。なお、保険医療機関への通知に

当たっては、先進医療告示から当該既評価技術に係る規定が取り消された日から

、保険診療との併用ができない旨を併せて通知すること。

10 先進医療において使用される未承認等又は適応外使用の医薬品等について薬

事承認があった場合の取扱い

先進医療Ａ（第２の２に該当する場合に限る。）において使用される医薬品・

医療機器のすべてについて薬事法上の承認等が得られた結果、当該技術が保険適

用の対象となる場合には、当該先進医療について、先進医療告示から取り消すも

のとする。

11 その他

上記の各届出書等の提出に当たっては、別添の「先進医療に係る届出書等の記

載要領等について」を参考にすること。

第４ 先進医療告示第３各号に掲げる先進医療に係る実施上の留意事項、届出等の取

扱い

１ 実施上の留意事項

先進医療告示第３各号に掲げる先進医療（以下「先進医療Ｂ」という。）につ



いては、以下の点に留意すること。

（１) 取り扱う医療技術は、第２の３又は４に掲げるものであること。

(２) 次の①から⑤までの要件を満たす保険医療機関において実施すること。

① 医療法（昭和23年法律第205号）第４条の２に規定する特定機能病院又は

その他実施に当たり必要な次のア及びイの体制を有する保険医療機関であ

ること。なお、その具体的な内容については、先進医療会議において、医

療技術ごとに要件を設定する。

ア 緊急時の対応が可能な体制を有すること。

イ 医療安全対策に必要な体制を有すること。

② 臨床研究に関する倫理指針に適合する実施体制を有すること。また、ヒ

ト幹細胞を用いる医療技術等については、ヒト幹細胞を用いる臨床研究に

関する指針（平成22年厚生労働省告示第380号）に適合する実施体制を有す

る等、医療技術に応じた指針に適合する実施体制を有すること。

③ 実施される医療技術において使用する医薬品・医療機器の管理体制、入

手方法等が適切であること。

④ 実施医療機関の開設者は、院内で行われる全ての先進医療Ｂについて実

施責任医師、研究内容等を把握できる体制を確保すること。

⑤ 臨床研究のデータの信頼性確保のため、次の体制の確保に努めているこ

と。

ア データマネージメント体制

イ 多施設共同研究を行う場合は、多施設共同研究としての実施可能なモ

ニタリング体制等

（３）次の①及び②の要件を満たす医療技術であること。なお、試験計画（試験

期間、症例数、評価基準等に関する記載を含む。）については、過去の使用

実績等における有効性及び安全性に関する知見に応じて、予定試験期間、予

定症例数、モニタリング体制、実施方法、文書の保存期間等を設定すること。

① 国内外の使用実績、有用性を示す文献等の科学的な根拠に基づき、有効

性及び安全性の確保が期待できる医療技術であること。

② 試験計画が、次の内容をすべて満たすこと。

ア 臨床研究に関する倫理指針に適合していること。データの信頼性につ

いては、医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令（平成９年厚生省

令第28号。以下「GCP省令」という。）等を参考にすること。また、ヒ

ト幹細胞を用いる医療技術等については、ヒト幹細胞を用いる臨床研究

に関する指針に適合していること等、医療技術に応じた指針に適合して

いること。



イ 万が一不幸な転帰となった場合の責任と補償の内容、治療の内容、重

篤な有害事象等の可能性、費用等について、事前に患者及びその家族に

説明し文書により同意を得ること。

ウ 実施責任医師を明示すること。また、当該実施責任医師の下に、実施

する医師が管理されていること。

エ 有効性及び安全性が客観的に確認でき、医療機関内の倫理審査委員会

等において認められた試験計画であること。

オ 多施設共同研究の場合は、先進医療Ｂに係る協力を行う医療機関（以

下「協力医療機関」という。）の実施責任医師の氏名、所属科及び役職

についても明示されていること。

２ 新規技術に係る手続

(１) 先進医療実施届出書の提出

新規技術について、先進医療Ｂとして保険診療との併用を希望する保険医

療機関（以下「申請医療機関」という。）の開設者は、別紙１の様式第１－

１号による先進医療実施届出書（正本１通及び副本９通（添付書類を含む。

以下同じ。））を、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出す

ること。

ただし、多施設共同研究を行う場合、申請医療機関の開設者は、協力医療

機関分もとりまとめの上、提出すること。

(２) 届出書の添付書類

別紙１の様式第２号から様式第９号を添付するとともに、以下の書類につ

いても添付すること。

① 文献情報に記載した全ての原文及び和訳概要

② 試験実施計画書

③ 同意・説明文書

④ 医療技術の概要図（１枚程度）

⑤ 薬事承認又は保険収載までのロードマップ

⑥ 症例報告書（ＣＲＦ）

⑦ 医薬品・医療機器の概要書

⑧ 倫理審査委員会の開催要綱

(３) 届出書提出後の手続

① 提出された新規技術については、先進医療会議において科学的評価を行

うこととし、その結果（「適」、「不適」）について通知された地方厚生

（支）局長は、厚生労働省保険局医療課から送付される届出書の正本をも



とに、届出書を提出した保険医療機関にその結果を速やかに通知すること。

② 地方厚生（支）局長は、提出された新規技術に係る科学的評価の結果が

「適」である場合には、当該新規技術が先進医療告示に規定された日に先

進医療実施届出書を受理したものとし、届出書を提出した保険医療機関に

対して文書により受理した旨を速やかに通知するとともに、当該通知の写

しを厚生労働省保険局医療課に送付すること。

③ 当該通知を受けた保険医療機関は、地方厚生（支）局長が先進医療実施

届出書を受理した日の属する月の翌月（受理した日が月の初日であるとき

は、その日の属する月）より、当該新規技術について保険診療と併用でき

るものとする。

３ 既評価技術の実施に係る手続

(１) 先進医療実施届出書の提出

既評価技術について保険診療との併用を希望する保険医療機関の開設者は

、別紙１の様式第１－１号による先進医療実施届出書（正本１通及び副本９

通（添付書類を含む。））を、申請医療機関の開設者に提出し、当該申請医

療機関の開設者は、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提出す

ること。

(２) 届出書の添付書類

別紙１の様式第２号、第４号、第６号、第７－１号、第７－２号、第８－

１号、第８－２号、第９号及び倫理審査委員会の開催要項を添付すること。

(３) 届出書提出後の手続

① 既評価技術については、当該届出書を提出した保険医療機関が先進医療

Ｂを実施する医療機関として認められた場合に、先進医療実施届出書を受

理したものとする。

② 届出書を受理した旨の通知を受けた地方厚生（支）局長は、厚生労働省

保険局医療課から送付される届出書をもとに、届出書を提出した保険医療

機関宛に対して文書により受理した旨を速やかに通知すること。

③ 当該通知を受けた保険医療機関は、厚生労働大臣が当該届出書を受理し

た日の属する月の翌月（受理した日が月の初日であるときは、その日の属

する月）より当該既評価技術について保険診療と併用できるものとする。

４ 届出書の取下げに係る手続

先進医療実施届出書を提出後に、何らかの理由により届出書を取り下げる場合

には、先進医療Ｂを実施しないこととなる日の60日前までに、別紙５の様式第１



号（添付書類を含む。）を、厚生労働省医政局長を経由して、厚生労働大臣に提

出すること。

５ 既評価技術に係る届出事項の変更に係る手続

既に届出書が受理されている保険医療機関において、届け出ている事項に変更

が生じた場合には、別紙６の様式第１号（添付書類を含む。）を、厚生労働省医

政局長を経由して、厚生労働大臣に提出すること。

なお、次に掲げる事項に変更が生じた場合には、別紙６の様式第２号（添付書

類を含む。）を、届出書を提出した保険医療機関の所在地を管轄する地方厚生（

支）局長に送付するものとする。

(１) 先進医療の実施責任者

(２) 先進医療に係る費用

６ 先進医療において使用される未承認等又は適応外使用の医薬品若しくは医療機

器について薬事承認があった場合の取扱い

（１）先進医療Ｂ（第２の３に該当する場合に限る。）において使用される医薬品

・医療機器のすべてについて、薬事法上の承認等が得られた結果、当該先進医療

が先進医療Ｂの対象ではなくなる場合であって、引き続き先進医療Ａとして継続

することが適当な場合には、当該先進医療について先進医療会議において科学的

評価を行い、先進医療Ａとして施設基準を設定することとする。この場合におい

て、当該先進医療を実施していた保険医療機関については、第３に規定されてい

る手続は要しないが、先進医療会議における科学的評価を適切に行うことを目的

として、書類等について当該保険医療機関に対し適宜提出を求める場合があるの

で、留意すること。

（２）先進医療Ｂ（第２の３に該当する場合に限る。）において使用される医薬品

・医療機器のすべてについて薬事法上の承認等が得られた結果、当該技術が保険

適用の対象となる場合には、当該先進医療について、先進医療告示から取り消す

ものとする。

７ 先進医療の定期・総括報告、立ち入り調査等

（１）実績の公表

先進医療Ｂを実施している医療機関（以下「実施医療機関」という。）は、先

進医療Ｂに係る実施状況等について公表すること。なお、厚生労働科学研究の募

集要項（計画の公表）、臨床研究に関する倫理指針の実績の公表方法を準用する

こと。



（２）定期報告

定期報告については、第３の８の（１）の例によること。

（３）実績報告

先進医療会議等において承認された試験期間中に実績報告を求められた技術に

ついては、求められた試験期間又は症例数に達した場合、速やかに厚生労働省医

政局長を経由して厚生労働大臣に報告すること。

（４）総括報告

先進医療会議において承認された試験期間若しくは症例登録が終了した場合又

は試験期間若しくは症例登録が終了していない場合でも、試験を終了する場合に

は、別紙７の様式第１号を厚生労働省医政局長を経由して厚生労働大臣に報告す

ること。

ただし、平成24年９月30日時点で、先進医療告示第３各号に掲げる先進医療と

して実施しているものについては、この限りではない。

（５）安全性報告

安全性報告については、第３の８の（３）の例によること。

（６）健康危険情報に関する報告

健康危険情報に関する報告については、第３の８の（４）の例によること。

（７）薬事法に基づく申請等が行われた場合の報告

第２の２又は３に該当する先進医療に係る医薬品・医療機器について、企業か

ら薬事法に基づく申請等が行われた場合は、厚生労働省医政局長及び厚生労働省

保険局長に報告すること。

（８）立入調査

実施医療機関は、試験実施中の試験実施計画書、症例記録の確認、臨床研究に

関する倫理指針に規定する要件への適合状況の確認等のため、厚生労働省が事前

の通告なく行う立入調査等に応じること。

（９）説明責任

実施医療機関は、先進医療Ｂの個別の医療技術に関する説明責任は、実施医療

機関にあるものとし、当該実施医療機関の開設者は、適切に説明責任を果たせる

よう、予め、十分な検討を行い、必要な措置を講ずること。

（10）その他

厚生労働省からの指示等があった場合には、実施医療機関は、当該指示等に従

うこと。

８ 先進医療技術審査部会による技術的妥当性、試験実施計画等の審査等

先進医療Ｂに係る新規技術の審査、協力医療機関の追加又は総括報告書等の評



価については、先進医療会議の先進医療技術審査部会において技術的妥当性、試

験実施計画等を審査し、その結果を先進医療会議に報告する。また、当該技術的

妥当性、試験実施計画等の審査については、評価対象技術の安全性等に鑑み先進

医療会議が認めた場合には、高度の知見を有する外部機関に評価を行わせること

ができる。なお、外部機関における評価の実施については、その具体的なあり方

を厚生労働省において検討し、その結論を得てから、行うこととする。

９ 実施後の取扱い

先進医療会議等においては、実施医療機関からの報告等に基づき、計画の実施

状況、試験結果等について検討を行う。実施医療機関は、先進医療会議等におけ

る当該試験結果等の検討を踏まえた新たな試験計画に基づく先進医療Ｂに係る申

請、医薬品等の製造販売業者との協力による「適応外使用に係る医療用医薬品の

取扱いについて」（平成11年２月１日付研発第４号厚生労働省医政局研究開発振

興課長、医薬審発第104号厚生労働省医薬食品局審査管理課長通知）等の適用や治

験への可能性等について、厚生労働省医政局研究開発振興課に相談すること。

なお、先進医療会議等における検討の結果、当該先進医療Ｂの実施が不適当と

判断された場合には、先進医療告示から取り消すものとする。

10 取消しに係る手続

地方厚生（支）局長は、厚生労働大臣から先進医療Ｂを先進医療告示から取り

消す旨の通知を受けた場合は、当該先進医療Ｂに係る届出を行っている保険医療

機関に対して文書によりその旨を速やかに通知すること。なお、保険医療機関へ

の通知に当たっては、先進医療告示から取り消された日から、保険診療との併用

ができない旨を併せて通知すること。

11 未承認若しくは適応外の医薬品又は医療機器を用いる医療技術に係る留意事項

関係する法令又は指針の遵守の下で行われた当該施設において数例以上の臨床

使用実績があること及びその１症例ごとに十分な検討がなされていることが必要

である。

ただし、これを満たさない場合であっても、申請された個々の医療技術の特性

に応じて、早期・探索的臨床試験拠点、臨床研究中核病院等の高度で質の高い臨

床研究を実施することができる医療機関において、当該医療技術を有効かつ安全

に実施できることが明らかである場合には、この限りではない。

12 その他



上記の各届出書等の提出に当たっては、別添の「先進医療に係る届出書等の記

載要領等について」を参考にすること。

第５ 先進医療実施届出書の提出に係る留意事項

保険医療機関が先進医療実施届出書を提出するに当たっては、事前に厚生労働省

に相談することとし、医政局研究開発振興課に事前相談申込書を提出すること。

第６ 医薬品及び医療機器の入手等

未承認等若しくは適応外の医薬品又は医療機器の入手については、「臨床研究に

おいて用いられる未承認医療機器の提供等に係る薬事法の適用について」（平成22

年３月31日付薬食発0331第７号）及び「「臨床研究において用いられる未承認医療

機器の提供等に係る薬事法の適用について」に関する質疑応答集（Ｑ＆Ａ）につい

て」（平成23年３月31日付薬食監麻発0331第７号）の考え方に基づき、適切に行う

こと。

第７ 先進医療による成果の活用

１ 治験に先立って実施される未承認医薬品や再生医療、個別化医療に係る先進医

療の成果については、薬事戦略相談を活用することにより、薬事承認申請の効率

化を可能とする。

２ 適応外薬に係る先進医療の成果については、国際的な論文等として公表された

場合、効能追加に係る薬事承認申請の効率化を可能とする。

３ 未承認又は適応外医療機器に係る先進医療の成果については、国際的な論文等

として公表された場合、薬事承認申請の効率化を可能とする。なお、薬事戦略相

談を活用することも可能である。

第８ 既評価技術の再評価

先進医療については、診療報酬改定、所定の評価期間等の終了に合わせて、その

有効性、安全性等を評価するとともに、薬事承認の状況等を踏まえ、必要に応じて

保険導入、先進医療告示からの取消等（試験実施計画書の変更を含む。）の検討を

行う。

なお、薬事法の対象とならない再生医療、細胞医療等の技術についても、社会的

妥当性等に留意しつつ、保険収載の必要性を検討する。

第９ 経過措置

平成24年９月30日までに、先進医療として申請された新規技術に係る取扱いにつ



いては、なお従前の例によることとする。ただし、当該技術の科学的評価等につい

ては、先進医療会議において行うものとする。
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前文

ヒト幹細胞を用いる臨床研究（以下「ヒト幹細胞臨床研究」という。）は、臓器機

能再生等を通じて、国民の健康の維持並びに疾病の予防、診断及び治療に重要な役割

を果たすことが期待されている。

将来有用な医療に繋がる可能性を秘めたヒト幹細胞臨床研究が、社会の理解を得て

適正に実施及び推進されるよう、個人の尊厳及び人権を尊重し、かつ、科学的知見に

基づいた有効性及び安全性を確保するために、ヒト幹細胞臨床研究にかかわるすべて

の者が尊重すべき事項を定め、「ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針」（以下

「指針」という。）を平成１８年７月に策定した。

その後、既存の幹細胞に係る臨床研究の進展が図られている中、新たな幹細胞技術

として人工多能性幹細胞（以下「ｉＰＳ細胞」という。）や胚性幹細胞（以下「ＥＳ

細胞」という。）等が開発され、現在、臨床応用のための基礎研究が精力的に実施さ

れており、致死性又は障害性の高い疾患等に対する治療法への応用が強く期待されて

いる。また、研究実施体制においても多様化が進んでいる。これら現在実施されてい

る幹細胞に係る研究の成果等が広く疾病の治療法等として確立するためには、臨床研

究の実施が必要不可欠である。

こうした状況を踏まえ、新たな幹細胞技術を用いたヒト幹細胞臨床研究に対応する

とともに、一層の研究開発の推進を図るため、ヒト人工多能性幹細胞（以下「ヒトｉ

ＰＳ細胞」という。）やヒト胚性幹細胞（以下「ヒトＥＳ細胞」という。）について

も指針の対象とすることとした。また、被験者及び提供者（以下「被験者等」という。

）の安全性、倫理性等の確保を図る観点から多様化する研究体制等について明確化し

た。

ヒト幹細胞臨床研究、とりわけヒトｉＰＳ細胞やヒトＥＳ細胞等新しい幹細胞技術

を用いた臨床研究においては、人体への影響について未知の部分もあることから、被

験者の安全性及び倫理性の確保に対して盤石な体制が構築されている機関において実

施されることが必要である。さらに、実施研究機関においては、ヒト幹細胞による治

療が直ちに実現する等の過剰な期待や不安を持たせるような偏った情報によって、国

民が混乱を来すことがないよう、ヒト幹細胞臨床研究に係る科学的根拠に基づいた知

識を得られるように情報公開を行う等の積極的な取組が求められる。

今後とも、指針については、技術の進歩や新たな科学的知見の集積に基づき不断の

見直しを行うことが必要である。その際には、医学、生命倫理等の専門的観点から、

客観的かつ総合的な評価を行うために厚生科学審議会において審議の上、了承を得る

ものとする。なお、ヒト幹細胞臨床研究の実施に際しては、本指針の要件に基づくの

みならず、最新の知見に留意し、厚生科学審議会において個別に審査を行うこととす

る。



- 5 -

第１章 総則

第１ 目的

ヒト幹細胞臨床研究は、臓器機能再生等を通じて、国民の健康の維持並びに

疾病の予防、診断及び治療に重要な役割を果たすものである。

この指針は、こうした役割にかんがみ、ヒト幹細胞臨床研究が社会の理解を

得て、適正に実施及び推進されるよう、個人の尊厳及び人権を尊重し、かつ、

科学的知見に基づいた有効性及び安全性を確保するために、ヒト幹細胞臨床研

究にかかわるすべての者が遵守すべき事項を定めることを目的とする。

第２ 用語の定義

この指針において、次に掲げる用語の定義は、それぞれ次に定めるところに

よる。

(1) ヒト幹細胞 自己複製能（自分と同じ能力を持った細胞を複製する能力をい

う。以下同じ。）及び多分化能（異なる系列の細胞に分化する能力をいう。以

下同じ。）を有するヒト細胞をいい、別に厚生労働省医政局長が定める細則（

以下「細則」という。）に規定するヒト体性幹細胞、ヒトＥＳ細胞及びヒトｉ

ＰＳ細胞を含む。

＜細則＞

１ ヒト体性幹細胞は、ヒトの身体の中に存在する幹細胞で、限定した分化能を保有

するヒト細胞である。例えば、造血幹細胞（各種血液細胞に分化するものをいう。

）、神経幹細胞（神経細胞又はグリア細胞等に分化するものをいう。）、間葉系幹

細胞（骨、軟骨又は脂肪細胞等に分化するものをいう。）等が含まれる。この指針

では体性幹細胞を含んだ組織（骨髄又は臍帯血等）を用いる臨床研究も含まれる。

２ ヒトＥＳ細胞は、受精卵を培養して得られる胚盤胞の内部細胞塊から樹立された

ヒト細胞で、未分化な状態で自己複製能と多分化能を有する。

３ ヒトｉＰＳ細胞は、人工的に多能性を誘導されたヒト幹細胞であり、ヒトＥＳ細

胞とほぼ同様の能力を持つ細胞である。一方、人工的に限定された分化能を誘導さ

れたヒト幹細胞（例えば、皮膚の線維芽細胞からｉＰＳ細胞を経ずに直接作製され

た神経幹細胞等）はｉＰＳ細胞とは呼ばないが、この指針に含まれる。

(2) 研究者 ヒト幹細胞臨床研究を実施する者をいう。ただし、研究責任者を除

く。

(3) 研究責任者 研究機関において、研究者に必要な指示を行うほか、ヒト幹細

胞臨床研究に係る業務を統括する者をいう。

(4) 総括責任者 採取、調製及び移植又は投与の過程を複数の機関で実施するヒ

ト幹細胞臨床研究において、研究者及び研究責任者に必要な指示を行うほか、

ヒト幹細胞臨床研究に係る業務を総括する研究責任者をいう。なお、総括責任

者は、研究責任者のうちの一人でなければならない。

(5) 研究者等 研究者、研究責任者、研究機関の長その他のヒト幹細胞臨床研究

に携わる者をいう。

(6) 研究機関 ヒト幹細胞臨床研究を実施する機関（ヒト幹細胞又は採取時に既
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に分化しているヒト細胞（以下「ヒト分化細胞」という。）の採取又は調製を

行う機関を含む。）をいう。

(7) 倫理審査委員会 ヒト幹細胞臨床研究の実施、継続又は変更の適否その他の

ヒト幹細胞臨床研究に関する必要な事項について、倫理的及び科学的観点から

審議するため、ヒト幹細胞臨床研究を行う研究機関の長の諮問機関として置か

れた合議制の機関をいう。

(8) 重大な事態 被験者の死亡その他のヒト幹細胞臨床研究の実施に際して生じ

た重大な事態及びヒト幹細胞臨床研究の実施に影響を及ぼすおそれがある情報

の提供を受けた事態をいう。

(9) 被験者 ヒト幹細胞臨床研究において移植又は投与の対象となる者をいう。

(10) 提供者 ヒト幹細胞臨床研究において自らのヒト幹細胞又はヒト分化細胞を

提供する者をいう。

(11) インフォームド・コンセント 被験者、提供者又は代諾者となるべき者が、

研究責任者又は研究責任者の指示を受けた研究者から、事前にヒト幹細胞臨床

研究に関する十分な説明を受け、当該臨床研究の意義、目的、方法等を理解し、

自由意思に基づいて、被験者又は提供者となること及び第５に規定するヒト幹

細胞等（以下「ヒト幹細胞等」という。）の取扱いについて、当該研究責任者

又は研究責任者の指示を受けた研究者に対して与える同意をいう。

(12) 代諾者 被験者又は提供者となるべき者が単独で同意を与える能力を欠いて

いる場合において、親権を行う者、配偶者、後見人その他の本人の意思及び利

益を最もよく代弁できると判断される者であって、本人に代わってインフォー

ムド・コンセントを与え得る者をいう。

(13) 調製 ヒト幹細胞等に対して、最小限の操作、ヒト幹細胞等の人為的な増殖、

細胞の活性化等を目的とした薬剤処理、生物学的特性改変操作、非細胞成分と

の組合せ又は遺伝子工学的改変操作等を施す行為をいう。

＜細則＞

最小限の操作とは、組織の分離、組織の細切、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の分離・

単離、抗生物質による処理、洗浄、ガンマ線等による滅菌、冷凍又は解凍等の当該細胞

の本来の性質を改変しない操作をいう。

(14) 調製機関 ヒト幹細胞臨床研究のために用いられるヒト幹細胞等を調製する

機関をいう。

(15) ロット 一連の調製工程により均質性を有するように調製されたヒト幹細胞

等の一群をいう。

(16) 最終調製物 被験者に移植又は投与する最終的に調製されたヒト幹細胞等を

いう。

(17) 個人情報 生存する個人に関する情報であって、当該情報に含まれる氏名、

生年月日その他の記述等により特定の個人を識別することができるもの（他の

情報と容易に照合することができ、それにより特定の個人を識別することがで
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きることとなるものを含む。）をいう。

なお、死者に係る情報が同時に、遺族等の生存する個人に関する情報である

場合には、当該生存する個人に関する情報となる。

(18) 保有個人情報 研究者等が実施するヒト幹細胞臨床研究に係る個人情報であ

って、当該研究者等が、開示、内容の訂正、追加又は削除、利用の停止、消去

及び第三者への提供の停止を行うことのできる権限を有するものをいう。

(19) 未成年者 満２０歳未満の者であって、婚姻をしたことがない者をいう。

(20) 代理人 未成年者若しくは成年被後見人の法定代理人又は保有個人情報の利

用目的の通知、開示、内容の訂正、追加又は削除、利用の停止、消去及び第三

者への提供の停止の求め（以下「開示等の求め」という。）をすることにつき

本人が委任した代理人をいう。

第３ 適用範囲

１ この指針は、第４に規定する対象疾患等に関するものであって、ヒト幹細胞

等を、疾病の治療を目的として人の体内に移植又は投与する臨床研究を対象と

する。

ただし、次のいずれかに該当するものは、この指針の対象としない。

(1) 安全性及び有効性が確立されており、一般的に行われている医療行為

(2) 薬事法（昭和３５年法律第１４５号）における治験

２ この指針は、日本国内において実施されるヒト幹細胞臨床研究を対象とする

が、我が国の研究機関が日本国外において研究を行う場合及び海外の研究機関

と共同で研究を行う場合は、日本国外において実施されるヒト幹細胞臨床研究

も対象とし、研究者等は、当該実施地の法令、指針等を遵守しつつ、この指針

の基準に従わなければならない。

ただし、この指針と比較して当該実施地の法令、指針等の基準が厳格な場合

には、当該基準に従ってヒト幹細胞臨床研究を実施しなければならない。

＜細則＞

我が国の研究機関が日本国外において研究を行う場合及び海外の研究機関と共同で研

究を行う場合において、この指針の基準が相手国の法令、指針等の基準よりも厳格な場

合であって、かつ次に掲げる要件のすべてを満たす場合には、当該相手国の基準に従っ

て研究を行うことができる。

(1) 相手国においてこの指針の適用が困難であること。

(2) 次に掲げる事項が適切に措置されることについて、我が国の研究機関の倫理

審査委員会の審査を受け、研究機関の長が適当であると判断していること。

① インフォームド・コンセントを受けられること。

② 被験者及び提供者の個人情報の保護について適切な措置が講じられること。

③ 当該研究の実施計画が、倫理的及び科学的観点から相手国において承認される

こと、又は相手国が定める法令、指針等に基づいて相手国の研究機関内の倫理審

査委員会若しくはこれに準ずる組織により承認され、相手国の研究機関の長によ

り許可されること。
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第４ 対象疾患等

１ ヒト幹細胞臨床研究の対象は、病気やけがで失われた臓器や組織の再生を目

的とするものであること。

２ 初めてヒトに移植又は投与されるヒト幹細胞（以下「新規のヒト幹細胞」と

いう。）を用いる臨床研究については、次に掲げる要件のいずれにも適合する

ものに限る。

(1) 重篤で生命を脅かす疾患、身体の機能を著しく損なう疾患又は一定程度身

体の機能若しくは形態を損なうことによりＱＯＬ（生活の質）を著しく損な

う疾患であること。

(2) ヒト幹細胞臨床研究による治療の効果が、現在可能な他の治療と比較して

優れていると予測されるものであること。

(3) 被験者にとってヒト幹細胞臨床研究の治療により得られる利益が、不利益

を上回ると十分予測されるものであること。

第５ 対象となるヒト幹細胞等

１ ヒト幹細胞臨床研究において被験者に移植又は投与されるヒト幹細胞等は、

次に掲げる細胞等とする。

(1) ヒト幹細胞及びこれを豊富に含む細胞集団

(2) (1)を調製して得られた細胞及び血球

＜細則＞

ヒト胚の臨床利用に関する基準が定められるまではヒトＥＳ細胞を用いる臨床研

究は実施しないこととする。

(3) ヒト分化細胞を調製して得られた細胞及び血球（最小限の操作のみによる

調製により得られたものは除く。）

２ ヒト胎児（死胎を含む。）から採取された幹細胞は、この指針の対象としな

い。

第６ 基本原則

１ 倫理性の確保

研究者等は、生命倫理を尊重しなければならない。

２ 有効性及び安全性の確保

ヒト幹細胞臨床研究は、適切な実験により得られた科学的知見に基づき、有

効性及び安全性が予測されるものに限る。

３ 品質等の確認

ヒト幹細胞臨床研究に用いるヒト幹細胞等は、その品質、有効性及び安全性

が確認されているものに限る。

４ インフォームド・コンセントの確保

ヒト幹細胞臨床研究を実施する場合には、被験者及び提供者となるべき者（
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代諾者を含む。第２章第１の１において同じ。）のインフォームド・コンセン

トを確保しなければならない。また、インフォームド・コンセントを受ける者

（以下「説明者」という。）は、研究責任者又は研究責任者の指示を受けた研

究者であって、原則として、医師でなければならない。

＜細則＞

４に規定する医師には、歯科医師を含む。

５ 公衆衛生上の安全の配慮

ヒト幹細胞臨床研究は、公衆衛生上の安全に十分配慮して実施されなければ

ならない。

６ 情報の公開

ヒト幹細胞臨床研究は、第２章第１の３(8)に規定するデータベースに登録

され、その情報は適切かつ正確に公開されるものとする。

７ 個人情報の保護

(1) 被験者等に関する個人情報については、連結可能匿名化（必要な場合に個

人を識別できるように、その個人と新たに付された符号又は番号の対応表を

残す方法による匿名化をいう。）を行った上で取り扱うものとする。なお、

個人情報の保護に関する法律（平成１５年法律第５７号）、行政機関の保有

する個人情報の保護に関する法律（平成１５年法律第５８号）、独立行政法

人等の保有する個人情報の保護に関する法律（平成１５年法律第５９号）及

び個人情報の保護に関する法律第１１条第１項の趣旨を踏まえて地方公共団

体において制定される条例等が適用されるそれぞれの研究機関は、保有個人

情報の取扱いに当たっては、それぞれに適用される法令、条例等を遵守する

必要があることに留意しなければならない。

(2) 研究者等及び倫理審査委員会の委員は、ヒト幹細胞臨床研究を行う上で知

り得た被験者等に関する個人情報を正当な理由なく漏らしてはならないもの

とする。その職を退いた後も、同様とする。

第２章 研究の体制等

第１ 研究の体制

１ すべての研究者等の基本的な責務

(1) 被験者等の生命、健康、プライバシー及び尊厳を守ることは、ヒト幹細胞

臨床研究に携わる研究者等の責務である。

(2) 研究者等は、ヒト幹細胞臨床研究を実施するに当たっては、一般的に受け

入れられた科学的原則に従い、科学的文献その他の関連する情報及び十分な

実験結果に基づかなければならない。原則として、移植又は投与されるヒト

幹細胞等は、動物実験等によってその有効性が十分期待され、かつ、その作

用機序が可能な限り検討されていなければならない。さらに、新規のヒト幹
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細胞を用いるヒト幹細胞臨床研究を実施するに当たっては、造腫瘍性の確認
しゅよう

を含む安全性に対する特別な配慮をしなければならない。

＜細則＞

(2)に規定する安全性に対する特別な配慮とは、例えば次に掲げる事項であり、

常に技術の進歩を反映させるように努めなければならない。

(1) 有効性が期待されるヒト幹細胞以外の細胞の混入を避ける。

(2) 被験者に移植又は投与する細胞の特異性に対応した、個別の評価方法（ゲノ

ム、エピゲノムの評価等）を定める。

(3) 造腫瘍性の懸念がある場合には、適切な動物実験に基づいてそれを否定する

ことが求められる。

(3) 説明者は、ヒト幹細胞臨床研究を実施するに当たっては、被験者及び提供

者となるべき者に対し、当該臨床研究の実施に関し必要な事項について十分

な説明を行い、文書でインフォームド・コンセントを受けなければならない。

＜細則＞

１ 採取並びに移植又は投与ごとに、インフォームド・コンセントを受けなけれ

ばならない。

２ 説明者ごとに文書でインフォームド・コンセントを受けなければならないわ

けではなく、研究責任者が代表して受けるなど、被験者等ごとに一つの文書に

よるインフォームド・コンセントを受けることが可能である。

(4) 研究者等は、環境に影響を及ぼすおそれのあるヒト幹細胞臨床研究を実施

する場合又はヒト幹細胞臨床研究の実施に当たり動物を使用する場合には、

当該臨床研究の実施に当たって、環境又は被験者等への影響に十分な配慮を

しなければならない。

(5) 研究者等は、新規のヒト幹細胞を用いる臨床研究を実施する場合には、多

領域の研究者等と十分な検証を行い、患者団体等の意見にも配慮しなければ

ならない。

(6) 研究者等の個人情報の保護に係る責務は、次に掲げるとおりとする。

① ヒト幹細胞臨床研究の結果を公表する場合には、被験者等を特定できな

いように行わなければならない。

② あらかじめ被験者等の同意を得ないで、インフォームド・コンセントで

特定された利用目的の達成に必要な範囲を超えて、保有個人情報を取り扱

ってはならない。

③ 保有個人情報について、その利用目的を変更する場合（④に規定する場

合を除く。）には、改めて被験者等に当該変更の内容を説明し、同意を得

なければならない。ただし、細則で規定する場合を除く。

＜細則＞

③に規定する細則で規定する場合は、次に掲げる場合とする。

(1)法令に基づく場合

(2)人の生命、身体又は財産の保護のために必要がある場合であって、本人の同

意を得ることが困難であるとき。

(3)公衆衛生の向上又は児童の健全な育成の推進のために特に必要がある場合で
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あって、本人の同意を得ることが困難であるとき。

(4)国の機関若しくは地方公共団体又はその委託を受けた者が法令の定める事務

を遂行することに対して協力する必要がある場合であって、本人の同意を得る

ことにより当該事務の遂行に支障を及ぼすおそれがあるとき。

④ 保有個人情報について、変更前の利用目的と相当の関連性を有すると合

理的に認められる範囲内において利用目的を変更する場合には、当該変更

の内容について被験者等に通知し、又は公表しなければならない。

⑤ 他の研究者等から研究を承継することに伴い個人情報を取得した場合は、

あらかじめ被験者等の同意を得ないで、承継前における当該個人情報の利

用目的の達成に必要な範囲を超えて、当該個人情報を取り扱ってはならな

い。

⑥ 偽りその他の不正の手段により個人情報を取得してはならない。

⑦ 利用目的の達成に必要な範囲内において、保有個人情報を正確かつ最新

の内容に保つよう努めなければならない。

⑧ 保有個人情報の漏えい、滅失又はき損の防止その他の保有個人情報の安

全管理のために必要かつ適切な措置を講じなければならない。

また、死者の人としての尊厳及び遺族の感情にかんがみ、死者に係る情

報についても個人情報と同様に、情報の漏えい、滅失又はき損の防止その

他の死者に係る情報の安全管理のために必要かつ適切な措置を講じなけれ

ばならない。

⑨ あらかじめ被験者等の同意を得ないで、保有個人情報を第三者に提供し

てはならない。ただし、細則で規定する場合を除く。

＜細則＞

１ ⑨に規定する細則で規定する場合は、次に掲げる場合とする。

(1)法令に基づく場合

(2)人の生命、身体又は財産の保護のために必要がある場合であって、本人の同

意を得ることが困難であるとき。

(3)公衆衛生の向上又は児童の健全な育成の推進のために特に必要がある場合で

あって、本人の同意を得ることが困難であるとき。

(4)国の機関若しくは地方公共団体又はその委託を受けた者が法令の定める事務

を遂行することに対して協力する必要がある場合であって、本人の同意を得る

ことにより当該事務の遂行に支障を及ぼすおそれがあるとき。

２ 次に掲げる場合において、当該保有個人情報の提供を受ける者は、⑨に規定す

る第三者に該当しないものとする。

(1)研究者等が利用目的の達成に必要な範囲内において保有個人情報の全部又は

一部を委託する場合

(2)保有個人情報を特定の者との間で共同して利用する場合であって、その旨並

びに共同して利用される保有個人情報の項目、共同して利用する者の範囲、利

用する者の利用目的及び当該保有個人情報の管理について責任を有する者の氏

名又は名称について、あらかじめ被験者等に通知し、又は被験者等が容易に知

り得る状態に置いているとき。ただし、当該保有個人情報を利用する者の利用

目的又は保有個人情報の管理について責任を有する者の氏名若しくは名称を変

更する場合、研究者等は、変更する内容についてあらかじめ被験者等に通知し、
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又は被験者等が知り得る状態に置かなければならない。

⑩ 保有個人情報の取扱いに関する被験者等からの苦情又は問合せへの適切

かつ迅速な対応に努めなければならない。

２ 研究者の責務

(1) 研究者は、ヒト幹細胞臨床研究を適正に実施するために必要な専門的知識

又は臨床経験を有する者でなければならない。

(2) 研究者は、ヒト幹細胞臨床研究を適正に実施するために恒常的に適切な教

育又は研修を受け、情報収集に努めなければならない。

(3) 研究者は、研究責任者を補助し、ヒト幹細胞臨床研究の実施計画に関する

資料を作成するとともに、当該計画を実施し、研究責任者に対し必要な報告

を行わなければならない。

３ 研究責任者の責務等

(1) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究について研究機関毎に１名とし、次に

掲げる要件を満たす者でなければならない。

① ヒト幹細胞臨床研究の対象となる疾患及び関連する分野について、十分

な科学的知見並びに医療上の経験及び知識を有していること。

＜細則＞

研究責任者が十分な医療上の経験及び知識を有していない場合は、十分な臨床

経験を有する医師が当該ヒト幹細胞臨床研究に参加していなければならない。

② ヒト幹細胞臨床研究を行うことができる倫理観を十分に有していること。

(2) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を実施するに当たって、内外の入手し

得る情報に基づき、倫理的及び科学的観点から十分検討しなければならない。

(3) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究に伴う危険が予測され、安全性を十分

に確保できると判断できない場合には、当該臨床研究を実施してはならない。

＜細則＞

研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を終了するまでの間、危険の予測や安全性の

確保に必要な情報について把握し、経過観察の方法及び対処方法を定めなければなら

ない。

(4) 研究責任者は、被験者等の選定に当たって、被験者等の経済的事由をもっ

て選定してはならない。

(5) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を実施し、継続し、又は変更するに当

たり、(2)の検討の結果を踏まえて、研究遂行に必要な体制を整え、あらか

じめ、当該臨床研究の実施計画を記載した書類（以下「実施計画書」という。

）を作成し、研究機関の長の許可を受けなければならない。

＜細則＞

１ (5)に規定するヒト幹細胞臨床研究の継続は、臨床研究の実施期間経過後にお

いても引き続き当該臨床研究を実施する場合又はヒト幹細胞臨床研究を何らかの

理由により中止し、再開する場合等を指す。

２ (5)に規定する研究機関の長は、例えば次に掲げる者である。
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(1)研究機関が病院の場合は、病院長

(2)研究機関が大学医学部の場合は、医学部長

(6) 研究責任者は、実施計画書に次に掲げる事項を記載しなければならない。

① ヒト幹細胞臨床研究の名称

② 研究責任者及び研究者の氏名並びにヒト幹細胞臨床研究において果たす

役割

③ 研究機関の名称及び所在地

④ ヒト幹細胞臨床研究の目的及び意義

⑤ 対象疾患及びその選定理由

⑥ 被験者等の選定基準

⑦ ヒト幹細胞等の種類及びその採取、調製、移植又は投与の方法

⑧ 安全性についての評価

⑨ ヒト幹細胞臨床研究の実施が可能であると判断した理由

⑩ ヒト幹細胞臨床研究の実施計画

⑪ 被験者等に関するインフォームド・コンセントの手続

⑫ インフォームド・コンセントにおける説明事項

⑬ 単独でインフォームド・コンセントを与えることが困難な者を被験者又

は提供者とするヒト幹細胞臨床研究にあっては、当該臨床研究を行うこと

が必要不可欠である理由及び代諾者の選定方針

⑭ 被験者等に対して重大な事態が生じた場合の対処方法

⑮ ヒト幹細胞臨床研究終了後の追跡調査の方法

⑯ ヒト幹細胞臨床研究に伴い被験者に生じた健康被害の補償のために必要

な措置

⑰ 個人情報の保護の方法（連結可能匿名化の方法を含む。）

⑱ その他必要な事項

＜細則＞

⑱に規定するその他必要な事項は、例えば次に掲げる事項である。

(1)ヒト幹細胞臨床研究に係る研究資金の調達方法

(2)既に実施されているヒト幹細胞臨床研究と比較して新規性が認められる事項

(7) (6)の実施計画書には、次に掲げる資料を添付しなければならない。

① 研究責任者及び研究者の略歴及び研究業績

② ７に定める研究機関の基準に合致した研究機関の施設の状況

③ ヒト幹細胞臨床研究に用いるヒト幹細胞等の品質等に関する研究成果

④ 同様のヒト幹細胞臨床研究に関する内外の研究状況

⑤ ヒト幹細胞臨床研究の概要をできる限り平易な用語を用いて記載した要

旨

⑥ インフォームド・コンセントにおける説明文書及び同意文書の様式

⑦ その他必要な資料
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(8) 研究責任者は、あらかじめ、登録された臨床研究の計画の内容が公開され

ているデータベース（国立大学附属病院長会議、財団法人日本医薬情報セン

ター及び社団法人日本医師会が設置したものに限る。）にヒト幹細胞臨床研

究の実施計画を登録しなければならない。ただし、知的財産等の問題により

当該臨床研究の実施に著しく支障が生じるものとして、倫理審査委員会が承

認し、研究機関の長が許可した当該実施計画の内容については、この限りで

はない。

＜細則＞

１ 研究機関の長等が研究責任者に代わって登録する場合が想定されるが、その場

合、登録の責務は研究責任者にある。

２ 他の研究機関と共同でヒト幹細胞臨床研究を実施する場合において、一の研究

機関の研究責任者が、他の研究機関の研究責任者を代表して登録することができ

る。その場合、当該臨床研究を行うすべての研究機関に関する情報が登録内容に

記載されていなければならない。

(9) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を総括し、他の研究者に必要な指示を

与えるとともに、恒常的に教育及び研修を行わなければならない。

＜細則＞

(9)に規定する研修は、例えば次に掲げる事項についての研修である。

(1)この指針についての理解

(2)ヒト幹細胞等に関する知識（ヒト幹細胞等の取扱いに関する倫理的考え方を含

む。）

(3)調製されるヒト幹細胞等の安全な取扱いに関する知識及び技術

(4)施設・装置に関する知識及び技術

(5)調製工程の安全性に関する知識及び技術

(6)事故発生時の措置に関する知識及び技術

(10) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究が実施計画書に従い、適正に実施され

ていることを随時確認しなければならない。

(11) 研究責任者は、研究機関の長に対して、ヒト幹細胞臨床研究の進行状況に

ついて、随時報告するものとし、少なくとも年１回、定期的に文書で報告し

なければならない。

(12) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究において重大な事態が発生した場合に

は、研究機関の長及び総括責任者に対し、速やかに、その旨を報告しなけれ

ばならない。また、研究責任者は、研究機関の長又は総括責任者の指示を受

ける前に、必要に応じ、当該臨床研究の中止又は暫定的な措置を講ずること

ができる。

(13) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究により期待される利益よりも不利益が

大きいと判断される場合には、当該臨床研究を中止しなければならない。ま

た、ヒト幹細胞臨床研究により十分な成果が得られた場合には、当該臨床研

究を終了しなければならない。

＜細則＞

１ 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を終了するまでの間、当該臨床研究に関す
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る国内外における学会発表、論文発表等の情報（以下「発表情報」という。）に

ついて把握しておくとともに、把握した発表情報を研究機関の長に報告すること

が望ましい。

２ 研究責任者は、他の研究機関と共同でヒト幹細胞臨床研究を実施する場合には、

当該他の研究機関の研究者等に対し、把握した発表情報を報告することが望まし

い。

３ 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を中止し、又は終了した場合は、その旨を

研究機関の長に報告しなければならない。

(14) 研究責任者は、研究機関の長又は総括責任者から指示があった場合には、

適切かつ速やかに必要な措置を講ずるとともに、その措置について研究機関

の長及び総括責任者に報告しなければならない。

(15) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究の中止又は終了後速やかに総括報告書

を作成し、研究機関の長及び総括責任者に提出しなければならない。

(16) 研究責任者は、総括報告書に次に掲げる事項を記載しなければならない。

① ヒト幹細胞臨床研究の名称

② ヒト幹細胞臨床研究の目的及び実施期間

③ 研究責任者及び研究者の氏名

④ 研究機関の名称及び所在地

⑤ ヒト幹細胞臨床研究の実施計画

⑥ ヒト幹細胞臨床研究の結果及び考察

⑦ ヒト幹細胞臨床研究終了後の追跡調査の方法

⑧ その他必要な事項

＜細則＞

⑧に規定するその他必要な事項は、例えば重大な事態が発生した場合の対処方

法等である。

(17) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究終了後においても、有効性及び安全性

の確保の観点から、治療による効果及び副作用について適当な期間の追跡調

査その他の必要な措置を行うよう努めなければならない。また、その結果に

ついては、研究機関の長及び総括責任者に報告しなければならない。

＜細則＞

移植又は投与されたヒト幹細胞に由来する腫瘍の発生が懸念される場合には、長期

の経過観察が求められる。

(18) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究終了後においても、当該臨床研究の結

果により得られた最善の予防、診断及び治療を被験者が受けることができる

よう努めなければならない。

(19) 研究責任者は、ヒト幹細胞臨床研究に関する記録等を、良好な状態の下で、

総括報告書を提出した日から少なくとも１０年間保存しなければならない。

(20) 研究責任者の個人情報の保護に係る責務は、次に掲げるとおりとする。

① 保有個人情報の安全管理が図られるよう、当該保有個人情報を取り扱う

研究者に対し、必要かつ適切な監督を行わなければならない。
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＜細則＞

研究責任者は、研究機関の長が保有個人情報を厳重に管理する手続、体制等を

整備するに当たり、これに協力しなければならない。

② 保有個人情報の取扱いの全部又は一部を委託する場合は、取扱いを委託

した保有個人情報の安全管理が図られるよう、委託を受けた者に対し、必

要かつ適切な監督を行わなければならない。

＜細則＞

②に規定する必要かつ適切な監督は、例えば委託契約書において、委託者が定

める安全管理措置の内容を明示的に規定するととともに、当該内容が遵守されて

いることを確認することである。

③ 保有個人情報に関し、次に掲げる事項について、被験者等の知り得る状

態（被験者等の求めに応じて遅滞なく回答する場合を含む。）に置かなけ

ればならない。

一 ヒト幹細胞臨床研究に係る研究者等の氏名又は研究班の名称

二 すべての保有個人情報の利用目的。ただし、細則で規定する場合を除

く。

＜細則＞

③に規定する細則で規定する場合は、次に掲げる場合とする。

(1) 利用目的を被験者等に通知し、又は公表することにより被験者等又は第三

者の生命、身体、財産その他の権利利益を害するおそれがある場合

(2) 利用目的を被験者等に通知し、又は公表することにより当該研究責任者の

権利又は正当な利益を害するおそれがある場合

(3) 国の機関又は地方公共団体が法令の定める事務を遂行することに対して協

力する必要がある場合であって、利用目的を被験者等に通知し、又は公表す

ることにより当該事務の遂行に支障を及ぼすおそれがあるとき。

(4) 取得の状況からみて利用目的が明らかであると認められる場合

三 開示等の求めに応じる手続

四 苦情の申出先及び問合せ先

④ 被験者等又は代理人から、当該被験者等が識別される保有個人情報の開

示を求められたときは、当該被験者等又は代理人に対し、遅滞なく、書面

の交付又は開示の求めを行った者が同意した方法により当該保有個人情報

を開示しなければならない。

また、当該被験者等が識別される保有個人情報が存在しないときには、

その旨を知らせなければならない。

ただし、開示することにより、次のいずれかに該当する場合は、その全

部又は一部を開示しないことができる。

一 被験者等又は第三者の生命、身体、財産その他の権利利益を害するお

それがある場合

二 研究者等のヒト幹細胞臨床研究に係る業務の適正な実施に著しい支障

を及ぼすおそれがある場合
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三 他の法令に違反することとなる場合

また、開示を求められた保有個人情報の全部又は一部について開示しな

い旨を決定したときは、当該被験者等又は代理人に対し、遅滞なく、その

旨を通知しなければならない。その際、当該被験者等又は代理人に対し、

その理由を説明するよう努めなければならない。

なお、他の法令の規定により、保有個人情報の開示について定めがある

場合には、当該法令の規定によるものとする。

⑤ 保有個人情報のうち、診療情報を含むものを開示する場合には、「診療

情報の提供等に関する指針の策定について」（平成１５年９月１２日付け

医政発第０９１２００１号厚生労働省医政局長通知）の規定するところに

よるものとする。

⑥ 被験者等又は代理人から、保有個人情報の内容の訂正、追加又は削除、

利用の停止、消去又は第三者への提供の停止（以下「内容の訂正等」とい

う。）を求められた場合であって、当該求めが適正であると認められると

きは、これらの措置を行わなければならない。

ただし、利用の停止、消去又は第三者への提供の停止については、多額

の費用を要する場合等当該措置を行うことが困難な場合であって、被験者

等の権利利益を保護するために必要なこれに代わるべき措置をとるときは、

この限りでない。

⑦ 被験者等又は代理人から、保有個人情報の内容の訂正等を求められた場

合であって、その全部又は一部について、その措置を採る旨、その措置を

採らない旨又はその措置と異なる措置を採る旨を決定したときは、当該被

験者等又は代理人に対し、遅滞なく、その旨を通知しなければならない。

その際、当該被験者等又は代理人に対し、その理由を説明するよう努めな

ければならない。

⑧ 被験者等又は代理人に対し、保有個人情報の開示等の求めに関して、当

該保有個人情報を特定するに足りる事項の提示を求めることができる。こ

の場合において、被験者等又は代理人が容易かつ的確に開示等の求めをす

ることができるよう、当該保有個人情報の特定に資する情報の提供その他

の被験者等又は代理人の利便を考慮した措置を採らなければならない。

＜細則＞

研究責任者は、開示等の求めに対して、一元的に対応できるような手続等を定

めるなど、被験者等及び代理人の負担をできるだけ軽減するような措置を講ずる

よう努めなければならない。

(21) 研究責任者は、(2)から(20)までに定める業務のほか、ヒト幹細胞臨床研

究を総括するに当たって必要な措置を講じなければならない。

(22) 採取、調製及び移植又は投与の過程を複数の機関で実施するヒト幹細胞臨

床研究において総括責任者が総括する場合には、その他の研究責任者は、(8
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)に定める登録を総括責任者に依頼することができる。

４ 総括責任者の責務等

(1) 採取、調製及び移植又は投与の過程を複数の機関で実施するヒト幹細胞臨

床研究において、総括責任者は、１件のヒト幹細胞臨床研究につき１名とす

る。

(2) 総括責任者は、研究責任者の責務を行うとともに、その他の研究責任者か

ら依頼された３(8)に定めるヒト幹細胞臨床研究の実施計画の登録を代表し

て行うことができる。この場合には、当該臨床研究を行うすべての研究機関

に関する情報も登録しなければならない。

(3) 総括責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を実施し、継続し、又は変更するに当

たり、３(5)に定める実施計画書を作成し、研究機関の長の許可を受けなけ

ればならない。

(4) 総括責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を総括し、他の研究責任者に必要な指

示を与えるとともに、適宜、教育及び研修を行わなければならない。

(5) 総括責任者は、ヒト幹細胞臨床研究において重大な事態が発生した場合に

は、研究機関の長及びすべての研究責任者に対し、速やかに、その旨を報告

しなければならない。また、総括責任者は、研究機関の長の指示を受ける前

に、必要に応じ、当該臨床研究の中止又は暫定的な措置を講ずることができ

る。

(6) 総括責任者は、ヒト幹細胞臨床研究を総括するに当たって、その他の必要

な措置を講じなければならない。

５ 研究機関の長の責務等

(1) 倫理的配慮等の周知

研究機関の長は、当該研究機関におけるヒト幹細胞臨床研究が、倫理的、

法的又は社会的問題を引き起こすことがないよう、当該研究機関の研究者等

（研究機関の長を除く。）に対し、当該臨床研究を実施するに当たり、被験

者等の個人の尊厳及び人権を尊重し、個人情報を保護しなければならないこ

とを周知徹底しなければならない。

(2) 倫理審査委員会の設置

ヒト幹細胞臨床研究を実施する研究機関の長は、実施計画書のこの指針に

対する適合性その他のヒト幹細胞臨床研究を実施するに当たり必要な事項に

ついて、倫理的及び科学的観点から審査を行わせるため、倫理審査委員会を

設置しなければならない。

＜細則＞

(2)に規定する倫理審査委員会は、研究機関に既に設置されている類似の委員会を

この指針に規定する倫理審査委員会に適合するよう再編成することで対応可能であ

り、その名称の如何を問わない。

(3) ヒト幹細胞臨床研究の実施等の許可
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研究機関の長は、３(5)又は４(3)の規定により、ヒト幹細胞臨床研究の実

施又は重大な変更であって細則で規定する場合（以下「実施等」という。）

の許可を求める申請を受けたときは、まず倫理審査委員会の意見を聴き、次

いで厚生労働大臣の意見を聴いて、当該臨床研究の実施等の許可又は不許可

を決定するとともに、当該臨床研究に関する必要な事項を指示しなければな

らない。この場合において、研究機関の長は、倫理審査委員会又は厚生労働

大臣から実施等が適当でない旨の意見を述べられたときは、当該臨床研究に

ついて、その実施等を許可してはならない。

なお、倫理審査委員会又は厚生労働大臣から留意事項、改善事項等につい

て意見を述べられた実施計画書について、研究責任者から実施計画書の修正

又は改善の報告を受けた場合には、研究機関の長は、その旨を倫理審査委員

会に報告し、再度、倫理審査委員会の意見を聴いて、当該臨床研究の実施等

の許可又は不許可を決定しなければならない。

＜細則＞

(3)に規定する重大な変更であって細則で規定する場合は、実施計画書の記載内

容のうち、ヒト幹細胞臨床研究の対象疾患、臨床研究に用いるヒト幹細胞等の種類

並びにその採取、調製及び移植又は投与方法について変更する場合とする。

(4) ヒト幹細胞臨床研究の継続等の許可

研究機関の長は、３(5)又は４(3)の規定により、ヒト幹細胞臨床研究の継

続又は軽微な変更であって細則で規定する場合（以下「継続等」という。）

の許可を求める申請を受けたときは、倫理審査委員会の意見を聴いて、当該

臨床研究の継続等の許可又は不許可を決定するとともに、当該臨床研究に関

する必要な事項を指示しなければならない。この場合において、研究機関の

長は、倫理審査委員会から継続等が適当でない旨の意見を述べられたときは、

当該臨床研究について、その継続等を許可してはならない。

なお、倫理審査委員会から留意事項、改善事項等について意見を述べられ

た実施計画書について、研究責任者から実施計画書の修正又は改善の報告を

受けた場合には、研究機関の長は、その旨を倫理審査委員会に報告し、再度、

倫理審査委員会の意見を聴いて、当該臨床研究の継続等の許可又は不許可を

決定しなければならない。

＜細則＞

１ (4)に規定する軽微な変更であって細則で規定する場合は、実施計画書の記載

内容のうち、ヒト幹細胞臨床研究の対象疾患、臨床研究に用いるヒト幹細胞等の

種類並びにその採取、調製及び移植又は投与方法に係る変更以外の事項について

変更する場合とする。

２ 研究機関の長は、他の研究機関と共同でヒト幹細胞臨床研究を実施する場合に

おいて、当該臨床研究の実施計画書について、それぞれの研究機関に設置された

倫理審査委員会の意見を聴いて、許可又は不許可を決定しなければならない。

３ 研究機関の長は、他の研究機関と共同でヒト幹細胞臨床研究を実施する場合に

おいて、倫理審査委員会の意見を聴くに当たっては、当該他の研究機関における
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審査の状況、インフォームド・コンセントの取得状況等の情報を倫理審査委員会

に提供しなければならない。

(5) 重大な事態における措置

① 研究機関の長は、３(12)の規定により研究責任者から重大な事態が報告

された場合には、原因の分析を含む対処方針について、速やかに、倫理審

査委員会の意見を聴き、当該研究責任者に対し、中止その他の必要な措置

を講ずるよう指示しなければならない。なお、必要に応じ、倫理審査委員

会の意見を聴く前に、研究機関の長は、当該研究責任者に対し、中止又は

暫定的な措置を講ずるよう、指示することができる。

② 採取、調製及び移植又は投与の過程を複数の機関で実施するヒト幹細胞

臨床研究を実施する場合において、３(12)又は４(5)の規定により重大な

事態が報告された場合には、報告を受けた研究機関の長は、研究責任者に

対し、①に掲げる必要な措置を講ずるよう指示した上で、当該臨床研究を

実施する他のすべての研究機関の長に対して、重大な事態及び講じられた

措置等について周知しなければならない。

なお、当該臨床研究を実施するすべての研究機関の長は、共同で(6)か

ら(12)までの責務を行わなければならない。

(6) 研究責任者からの報告等

研究機関の長は、ヒト幹細胞臨床研究の進行状況、重大な事態等について、

研究責任者から適切に報告を受けるとともに、必要に応じ、聴取することが

できる。

(7) 倫理審査委員会への報告

研究機関の長は、次に掲げる事項を行うものとする。

① ヒト幹細胞臨床研究の進行状況について研究責任者から報告を受けた場

合には、当該進行状況について、速やかに、倫理審査委員会に対し報告を

行うこと。

② ８(2)②の規定により、倫理審査委員会から留意事項、改善事項等につ

いて意見を述べられた場合には、これについて講じた改善等の措置につい

て、倫理審査委員会に対し報告を行うこと。

③ 研究責任者から総括報告書を受理した場合には、速やかに、その写しを

倫理審査委員会に提出すること。

(8) 厚生労働大臣への報告等

① 研究機関の長は、３(12)の規定により研究責任者から重大な事態が報告

された場合には、速やかに、次に掲げる事項を行わなければならない。

一 重大な事態が発生したこと及びその内容を厚生労働大臣に報告するこ

と。

二 重大な事態について、倫理審査委員会の意見を受け、その原因を分析

し、研究責任者に中止その他の必要な措置について指示を与えた上で、
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倫理審査委員会の意見、原因の分析結果及び研究責任者に指示した措置

の内容を厚生労働大臣に報告すること。

三 二の中止その他の必要な措置が講じられた後、その結果を厚生労働大

臣に報告すること。

② 研究機関の長は、研究責任者から総括報告書を受理した場合には、速や

かに、その写しを厚生労働大臣に提出しなければならない。

(9) 研究責任者への指示

研究機関の長は、倫理審査委員会若しくは厚生労働大臣の意見を受け、又

は必要に応じ、研究責任者に対して改善、中止、調査の実施その他の必要な

措置を講ずるよう、指示するものとする。

なお、倫理審査委員会からヒト幹細胞臨床研究を中止するべきである旨の

意見を述べられたときは、その中止を指示しなければならない。

(10) 記録等の保存の体制整備

研究機関の長は、ヒト幹細胞臨床研究に関する記録等を、研究責任者が良

好な状態で保存できるよう、必要な体制を整えなければならない。

(11) 実施計画書等の公開

研究機関の長は、実施計画書及びヒト幹細胞臨床研究の成果を公開するよ

う努めるものとする。

(12) 研究体制の整備

研究機関の長は、ヒト幹細胞臨床研究を実施するに当たり、適切な研究体

制を整備しなければならない。

(13) 厚生労働大臣からの意見聴取等の委任

採取、調製及び移植又は投与の過程を複数の機関で実施するヒト幹細胞臨

床研究において、総括責任者から(3)に定める申請を受け、又は(8)②に定め

る総括報告書を受理した研究機関の長は、その他の研究機関の長の委任を受

けて、複数の研究機関を代表して、(3)の規定による厚生労働大臣からの意

見聴取又は(8)②の規定による厚生労働大臣に対する総括報告書の写しの提

出をすることができる。

６ 組織の代表者等の責務等

(1) 個人情報の保護に関する責務

① 研究機関を有する法人の代表者、行政機関の長等（以下「組織の代表者

等」という。）は、当該研究機関におけるヒト幹細胞臨床研究の実施に際

し、個人情報の保護が図られるようにしなければならない。

② 組織の代表者等は、個人情報の保護に係る措置に関し、適正な実施を確

保するため必要があると認めるときは、研究機関の長に対し、監督上必要

な指示をすることができる。

(2) 個人情報に係る安全管理措置

組織の代表者等は、保有個人情報の安全管理のために必要かつ適切な組織
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的、人的、物理的及び技術的安全管理措置を講じなければならない。

また、組織の代表者等は、死者の人としての尊厳及び遺族の感情にかんが

み、死者に係る情報についても個人情報と同様に、必要かつ適切な組織的、

人的、物理的及び技術的安全管理措置を講じなければならない。

(3) 苦情及び問合せへの対応

組織の代表者等は、苦情及び問合せに適切かつ迅速に対応するため、苦情

及び問合せを受け付けるための窓口の設置、苦情及び問合せの対応の手順の

策定その他の必要な体制の整備に努めなければならない。

(4) 手数料の徴収等

組織の代表者等は、保有個人情報の利用目的の通知又は保有個人情報の開

示を求められたときは、当該通知又は開示の実施に関し、手数料を徴収する

ことができる。手数料を徴収する場合には、実費を勘案して合理的であると

認められる範囲内において、その額を定めなければならない。

(5) 権限等の委任

組織の代表者等は、(2)から(4)までに規定する権限又は事務を、当該研究

機関の長その他の当該研究機関の適当な者に委任することができる。

７ 研究機関の基準

研究機関は、次に掲げる研究段階において、それぞれ次に掲げる要件を満た

すほか、第１章第６に規定する基本原則を遂行する体制が整備されていなけれ

ばならない。

＜細則＞

採取、調製及び移植又は投与の過程を複数の機関で実施するヒト幹細胞臨床研究については、

薬事法（昭和３５年法律第１４５号）、「医療機関における自家細胞・組織を用いた再生・細胞

医療の実施について」（平成２２年医政発０３３０第２号）等の関係規定を遵守した上で、適正

に実施されなければならない。

(1) ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取を行う研究機関

ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取を行う研究機関は、次に掲げる要件を

満たすものとする。

① ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取及び保存に必要な衛生上の管理がな

されており、採取に関する十分な知識及び技術を有する研究者を有してい

ること。

② 提供者の人権の保護のための措置が採られていること。

③ 採取が侵襲性を有する場合にあっては、医療機関であること。

④ 倫理審査委員会が設置されていること。

(2) 調製機関

調製機関は、次に掲げる要件を満たすものとする。

① 調製されるヒト幹細胞調製品の特徴に応じ、ヒト幹細胞等の生存能力を

保ちつつ無菌的に調製できる構造及び設備を有していること。
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② ヒト幹細胞等の調製及び保存に必要な衛生上の管理がなされており、調

製に関する十分な知識及び技術を有する研究者を有していること。

③ ヒト幹細胞等の取り違えが起こらないよう、設備上及び取扱い上の配慮

がなされていること。

④ 倫理審査委員会が設置されていること。

⑤ 不適切な調製がなされないよう、調製に従事する研究者への教育及び訓

練がなされていること。

(3) ヒト幹細胞等を移植又は投与する研究機関

ヒト幹細胞等を移植又は投与する研究機関は、次に掲げる要件を満たすも

のとする。

① 医療機関であること。

② 十分な臨床的観察及び検査並びにその結果とヒト幹細胞等の移植又は投

与を関連付けた分析及び評価を実施する能力を有する研究者を置き、かつ、

これらの実施に必要な機能を有する施設を備えていること。

③ 被験者の病状に応じて必要な措置を講ずる能力を有する研究者を置き、

かつ、当該措置を講ずるために必要な機能を有する施設を備えていること。

④ 倫理審査委員会が設置されていること。

８ 倫理審査委員会

(1) 倫理審査委員会は、次に掲げる要件を満たすものとする。

① ヒト幹細胞臨床研究について、倫理的及び科学的観点から総合的に審査

できるよう、次に掲げる者を含めて構成されること。ただし、研究者等を

含まないこと。

一 分子生物学、細胞生物学、遺伝学、臨床薬理学又は病理学の専門家

二 ヒト幹細胞臨床研究が対象とする疾患に係る臨床医

三 法律に関する専門家

四 生命倫理に関する識見を有する者

② 男女両性により構成され、かつ、複数の外部委員が含まれること。

③ 審査が適正かつ公正に行えるよう、その活動の自由及び独立が保障され

ていること。

④ その構成、組織、運営及びヒト幹細胞臨床研究の審査等に必要な手続に

関する規則が定められ、公表されていること。

(2) 倫理審査委員会は、次に掲げる業務を行うものとする。

① 研究機関の長の意見の求めに応じ、実施計画書のこの指針に対する適合

性について審査を行い、実施等又は継続等の適否、留意事項、改善事項等

について、研究機関の長に対して意見を述べること。

② ヒト幹細胞臨床研究の進行状況について研究機関の長から報告を受け、

留意事項、改善事項、中止等について、研究機関の長に対して意見を述べ

ること。
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③ 上記①及び②に定める留意事項、改善事項等に関する意見に対し、研究

機関の長から改善等の報告を受けた場合には、速やかに、これを再審査し、

実施等又は継続等の適否、留意事項、改善事項等について、研究機関の長

に対して意見を述べること。

④ 研究機関の長から５(5)に規定する重大な事態に係る報告を受けた場合

には、速やかに、原因の分析を含む対処方針について、研究機関の長に対

して意見を述べること。

⑤ 必要と認める場合には、実施している、又は終了したヒト幹細胞臨床研

究について、研究機関の長に対して、その適正性及び信頼性を確保するた

めの調査を行うよう求めること。

⑥ 倫理審査委員会による審査の過程に関する記録を作成し、総括報告書の

写しの提出を受けた日から少なくとも１０年間保存するとともに、個人情

報、研究の独創性及び知的財産権の保護に支障を生じるおそれのある事項

を除いて、これを公表すること。

第２ 厚生労働大臣の意見等

１ 厚生労働大臣の意見

(1) 厚生労働大臣は、第１の５(3)又は５(13)による研究機関の長からの意見

の求めに応じ、実施計画書のこの指針に対する適合性について審査を行い、

実施等の適否、留意事項、改善事項等について、研究機関の長に対して意見

を述べるものとする。

(2) 研究機関の長は、厚生労働大臣に対し意見を求めるに当たって、次に掲げ

る書類を提出しなければならない。

① 実施計画書及び当該実施計画書に添付する資料

② 倫理審査委員会における審査の過程及び結果を示す書類

③ 第１の８(1)④に規定する規則

(3) 厚生労働大臣は、第１の５(3)又は５(13)に基づき意見を求められた場合

には、当該臨床研究における新規の事項について、倫理的及び科学的観点か

ら、厚生科学審議会の意見を聴くものとする。

２ 重大な事態に係る厚生労働大臣の意見

厚生労働大臣は、第１の５(8)①に基づき研究機関の長から報告を受けた場

合には、留意事項、改善事項等について、研究機関の長に対して意見を述べる

ものとする。

３ 厚生労働大臣の調査

厚生労働大臣は、１(1)及び２の意見を述べるときその他必要があると認め

るときは、研究機関の長に対し、１(2)に規定する書類以外の資料の提出を求

めるとともに、当該研究機関の長の承諾を得て、当該研究機関の調査その他の

必要な調査を行うことができる。
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第３章 ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取

第１ 提供者の人権保護

１ 提供者の選定

提供者の選定に当たっては、その人権保護の観点から、病状、年齢、同意能

力等を考慮し、慎重に検討するものとする。

２ インフォームド・コンセント

ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取を行うに当たって、説明者は、提供者の

スクリーニングの実施前に、提供者又は代諾者となるべき者に対し、３に規定

する説明事項について、文書を用いて十分に説明し、理解を得た上で、文書に

よるインフォームド・コンセントを受けなければならない。なお、説明者は、

原則として医師とするが、採取に係る医療行為の程度に応じ、研究責任者が総

合的に勘案し妥当と判断した場合にあっては、説明者は医師に限らず、研究責

任者が指示した者とすることができる。

３ 提供者又は代諾者となるべき者に対する説明事項

説明者は、２に規定する手続に当たって、提供者又は代諾者となるべき者に

対し、次に掲げる事項について十分な理解が得られるよう、できる限り平易な

用語を用いて説明するものとする。

① ヒト幹細胞臨床研究の目的、意義及び方法

② ヒト幹細胞臨床研究を実施する機関名

③ ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取により予期される危険

④ 提供者となることを拒否することは自由であること、及びヒト幹細胞又は

ヒト分化細胞の採取に同意しない場合であっても、何ら不利益を受けること

はないこと。

⑤ 提供者又は代諾者となるべき者がヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取に同

意した後であっても、いつでも同意を撤回できること。

⑥ 無償による提供であること。ただし、提供に際し発生した実費相当分は、

この限りでないこと。

＜細則＞

⑥に規定する実費相当分は、例えば交通費等であり、倫理審査委員会の了承を得

た上で適切な補填がなされること。

⑦ 健康被害に対する補償の有無（ヒト幹細胞臨床研究に伴う補償がある場合

にあっては、当該補償の内容を含む。）

⑧ その他提供者の個人情報の保護等に関し必要な事項

４ 代諾者からのインフォームド・コンセント

代諾者からのインフォームド・コンセントによりヒト幹細胞又はヒト分化細

胞の採取を行うことができるのは、次に掲げる要件を満たす場合に限る。

① ヒト幹細胞臨床研究の実施に当たり、単独でインフォームド・コンセント
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を与えることが困難な者からヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取を行うこと

に合理的理由があり、倫理審査委員会において倫理的及び科学的観点から審

査を受けた上で、研究機関の長の許可を受けていること。

② 代諾者は、提供者となるべき者の意思及び利益を最もよく代弁できると判

断される者であり、代諾者からのインフォームド・コンセントに際しては、

当該提供者となるべき者と代諾者との関係についての記録が作成され、同意

書とともに保存されていること。

③ 提供者となるべき者が未成年者であり、かつ、当該者がヒト幹細胞臨床研

究への参加についての説明を理解できる場合において、当該者が１６歳以上

のときは、その同意を受けていること。また、当該者が１６歳未満のときは、

その説明についての理解を得ていること。

５ 手術等で摘出されたヒト幹細胞又はヒト分化細胞を利用する場合

手術等で摘出されたヒト幹細胞又はヒト分化細胞を利用する場合には、１か

ら４までに従って、手術を受けた患者又は代諾者からインフォームド・コンセ

ントを受けなければならない。なお、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取の目

的を優先して、手術等の治療方針を変更してはならない。

６ 提供者が死亡している場合

死体からヒト幹細胞又はヒト分化細胞を採取する場合には、遺族から２に従

ってインフォームド・コンセントを受けなければならない。なお、ヒト幹細胞

又はヒト分化細胞を採取することができるのは、当該提供者がヒト幹細胞又は

ヒト分化細胞の提供を生前に拒否していない場合に限る。

＜細則＞

６に規定する遺族は、死亡した提供者の配偶者、成人の子、父母、成人の兄弟姉妹

若しくは孫、祖父母、同居の親族又はそれらの近親者に準ずると考えられる者とする。

７ 提供者に移植又は投与を行う場合

提供者に移植又は投与を行う場合には、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取

のための手術を行うことができる。

第２ 採取段階における安全対策等

１ 提供者の選択基準及び適格性

(1) 研究者等は、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取に当たっては、提供者の

適格性を確認するために、利用の目的に応じて既往歴の確認、診察、検査等

に基づく診断を行うものとする。特にＢ型肝炎（ＨＢＶ）、Ｃ型肝炎（ＨＣ

Ｖ）、ヒト免疫不全ウイルス（ＨＩＶ）感染症、成人Ｔ細胞白血病及びパル

ボウイルスＢ１９感染症については、問診及び検査（血清学的試験、核酸増

幅法等を含む。）により感染が否定されなければならない。また、サイトメ

ガロウイルス感染、ＥＢウイルス感染及びウエストナイルウイルス感染につ

いては、必要に応じて、検査により感染が否定されなければならない。
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＜細則＞

自己由来のヒト幹細胞を用いる場合は必ずしも提供者のスクリーニングを必要と

しないが、調製工程中での交差汚染の防止、製造者への安全対策等の観点からＨＢＶ、

ＨＣＶ又はＨＩＶ等のウイルスに対する検査の実施を考慮すること。

(2) 研究者等は、次に掲げるものについては、既往歴の確認、診察、検査等に

基づく診断を行うとともに、輸血又は移植医療を受けた経験の有無等から提

供者としての適格性を判断しなければならない。

① 梅毒トレポネーマ、クラミジア、淋菌、結核菌等の細菌による感染症

② 敗血症及びその疑い

③ 悪性腫瘍
しゅよう

④ 重篤な代謝内分泌疾患

⑤ 膠原病及び血液疾患
こう

⑥ 肝疾患

⑦ 伝達性海綿状脳症及びその疑い並びに認知症

(3) 検査方法及び検査項目については、その時点で最も適切とされる方法及び

項目を選定するものとする。なお、当該検査方法及び検査項目については、

感染症等に関する新たな知見及び科学技術の進歩を踏まえ、随時見直しを行

うものとする。

(4) 研究者等は、提供者のスクリーニングに当たっては、検査方法、検査項目

等に応じて、ウインドウ・ピリオドを勘案し、可能な限り適切な時期に再検

査を実施するものとする。

２ 採取作業の適切性の確保

(1) 研究者等は、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取に当たっては、採取の過

程における微生物等の汚染を防ぐために必要な措置を講じなければならない。

また、必要に応じて、採取されたヒト幹細胞又はヒト分化細胞に対して微生

物等の汚染及び存在に関する適切な検査を行い、汚染及び存在を否定するも

のとする。検査方法及び検査項目については、感染症に関する新たな知見及

び科学技術の進歩にかんがみ、随時見直しを行うものとする。

(2) 研究者等は、提供者が死亡している場合の死体からのヒト幹細胞又はヒト

分化細胞の採取に当たっては、提供者に対する礼意を失わないよう特に注意

しなければならない。

３ 記録等

(1) 研究者等は、提供者のスクリーニングのための診断及び検査結果、採取作

業の実施内容、採取されたヒト幹細胞又はヒト分化細胞の検査内容等につい

ての記録を作成するものとする。

なお、当該記録は、採取を行った研究機関及び採取年月日が確認できるも

のでなければならない。

(2) 当該記録には、ヒト幹細胞臨床研究に係る倫理審査委員会の議事録及びイ
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ンフォームド・コンセントにおける説明文書及び同意文書を添付しなければ

ならない。

(3) (1)に掲げる記録及び(2)に掲げる添付文書については、総括報告書を提出

した日から少なくとも１０年間保存するものとする。

(4) 研究責任者は、必要に応じて、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞提供後も、提

供者の遅発性感染症の発症等について情報が得られる体制を確保するものと

する。

なお、ヒト幹細胞調製物の調製の成否の確認及び投与又は移植を受ける被

験者等が感染症を発症した場合等の原因究明のために、採取したヒト幹細胞

又はヒト分化細胞の一部等の適当な試料について、適切な期間保存しなけれ

ばならない。

第４章 ヒト幹細胞等の調製段階における安全対策等

第１ 調製段階における安全対策等

１ 品質管理システム

(1) ヒト幹細胞等又は最終調製物を取り扱う調製機関は、当該ヒト幹細胞等又

は最終調製物の特徴に応じて一貫性のある品質管理システムを構築しなけれ

ばならない。

(2) ヒト幹細胞等の調製に当たって、原料の受入れ、調製処理、中間段階の調

製物、最終調製物等の保管等の作業に必要な施設及び設備があり、これらの

作業区域は他の作業区域と区分されていなければならない。ただし、手術室

等、研究目的にかなう清浄度が保たれた区域において、例えば、採取された

ヒト幹細胞又はヒト分化細胞を、最小限の操作のみによる無菌的な調製工程

を経て、直ちに提供者に移植又は投与されるような場合等については、必ず

しも専用の作業区域を設ける必要はない。

(3) 調製機関は、ヒト幹細胞等の調製に当たり、ヒト幹細胞等を扱う作業区域

及び器材について無菌状態であることを確保し、定期的な保守、点検等によ

り、その清浄度を保つよう努めるとともに、その記録を作成し保存しなけれ

ばならない。

(4) 研究者等は、調製工程において複数の提供者からのヒト幹細胞等を同一培

養装置内で同時期に扱わないこと、また、交叉汚染を引き起こすような保管
さ

方法を採らないこと等により、取り違えや微生物等の伝播の危険性を避けな

ければならない。

２ 標準操作手順書

研究者等は、調製工程において行われる各操作について、標準操作手順書を

作成するものとする。また、標準操作手順書の作成に当たっては、滅菌等の操

作について、あらかじめ、予備的操作等により、評価や検証を実施するものと

する。なお、事故等の緊急時の作業手順についても確立しておくものとする。
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３ 原材料となるヒト幹細胞又はヒト分化細胞の受入れ

研究者等は、原材料となるヒト幹細胞又はヒト分化細胞を受け入れる際には、

第３章第２の３(1)に掲げる記録により、必要な基準を満たした適切なもので

あることを確認しなければならない。

４ 試薬等の受入試験検査

研究者等は、調製工程において使用される試薬については、使用目的にかな

う品質基準を設け、受入試験検査を実施するものとする。

５ 最終調製物の試験検査

(1) 研究者等は、最終調製物に関して、ヒト幹細胞臨床研究に用いるヒト幹細

胞等の特性を明らかにするための試験を行うものとする。この試験の結果に

基づいて、当該臨床研究に用いる細胞の品質基準を設け、試験検査を実施す

るものとする。また、調製工程中のヒト幹細胞等についても、必要に応じて

品質基準を設け、試験検査を実施するものとする。

(2) 最終調製物の品質管理の試験として、例えば、次に掲げるような項目につ

いて実施するものとする。なお、これらの試験項目はあくまで例示であり、

一律に必要とされるものではなく、ヒト幹細胞等の特性、研究目的、科学的

知見等に応じて、必要な試験項目を設定するものとする。規格値（判定基準

）は、研究初期段階では暫定的なもので良いが、当該臨床研究の進展に応じ

て適切に見直し、臨床上の有効性及び安全性に関連する品質特性を適切に把

握するものとする。

① 回収率及び生存率

② 確認試験

③ 細胞の純度試験

④ 細胞由来の目的外生理活性物質に関する試験

⑤ 製造工程由来不純物試験

⑥ 無菌試験及びマイコプラズマ否定試験

＜細則＞

⑥に規定する試験結果が被験者への投与後に陽性となることが想定される場合

は、被験者への対応を事前に明らかにしておくものとする。

⑦ エンドトキシン試験

＜細則＞

⑦に規定する試験については日本薬局方を参考にした規格値を設定するものとする。

⑧ ウイルス等の試験

⑨ 効能試験

⑩ 力価試験

⑪ 力学的適合性試験

(3) 研究者等は、ヒト幹細胞等とともに最終調製物の一部を構成する細胞以外

の原材料（マトリックス、医療材料、スキャフォールド、支持膜、ファイバ
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ー、ビーズ等）がある場合には、その品質及び安全性に関する知見について

明らかにするものとする。

６ 微生物等による汚染の危険性の排除

研究責任者は、調製するヒト幹細胞等の由来、特性及び調製方法に応じて次

に掲げる方策を適宜組み合わせることにより、微生物等による汚染の危険性を

排除するものとする。

(1) ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の受入れ時における提供者のスクリーニング

記録の確認

(2) 調製の目的にかなう培地又は試薬の使用等の調製工程における汚染防止

(3) 調製の各段階における必要性に応じた試験及び検査

(4) 妥当性の確認された方法による不活化及び除去法の導入

７ 検疫、出荷及び配送

研究者等は、運搬の際には、ヒト幹細胞等の品質を保つために、温度管理そ

の他の必要な措置を講ずるものとする。

８ 調製工程に関する記録

(1) 研究者等は、調製工程において行われた各操作、試験及び検査の記録並び

に運搬に関する記録を作成するものとする。

(2) 研究者等は、ロットごとに、第３章第２の３(1)に掲げる記録、(1)の調製

記録、試験及び検査記録並びに運搬記録が確認できるようにするものとする。

(3) 研究者等は、(2)に掲げる記録については、総括報告書を提出した日から

少なくとも１０年間保存するものとする。

９ 最新技術の反映

研究者等は、調製工程や試験検査については、必要に応じて見直しを行い、

最新の知見、技術等を反映させるものとする。

第２ 調製段階における管理体制等

１ 研究責任者は、調製作業の開始前に、研究者に対しこの指針について熟知さ

せるとともに、次に掲げる教育訓練を定期的に行うものとする。

(1) 幹細胞に関する知識

(2) 調製に用いるヒト幹細胞等の安全な取扱いに関する知識及び技術

(3) 設備及び装置に関する知識及び技術

(4) 調製工程の安全性に関する知識及び技術

(5) 事故発生時の措置に関する知識及び技術

２ 調製機関の研究責任者は、研究者に対し定期健康診断を行い、ヒト幹細胞等

を取り扱うのに不適当な者を調製作業に従事させてはならない。

３ 研究責任者は、ヒト幹細胞又はヒト分化細胞の採取又はヒト幹細胞等の調製

を実施する直前に、ヒト幹細胞等に対して感染及び汚染の可能性のある微生物

等の取扱いに従事した者並びにヒト幹細胞等の安全性及び純度に望ましくない
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影響を与える可能性のある者の作業区域への入室を禁止しなければならない。

４ 調製機関の研究責任者は、ヒト幹細胞等の調製に当たって、あらかじめ、作

業区域内における感染の予防及び治療の方策について検討するものとする。

５ 調製機関の研究責任者は、作業区域内において感染のおそれが生じた場合は、

直ちに、研究者に対し健康診断を行い、適切な措置を講ずるものとする。

６ 研究者に対する健康診断の実施並びに血清の採取及び保存に当たっては、個

人情報の保護等、研究者の人権に配慮するものとする。

第５章 ヒト幹細胞等の移植又は投与

第１ 被験者の人権保護

１ 被験者の選定

被験者の選定に当たっては、その人権保護の観点から、病状、年齢、同意能

力等を考慮し、慎重に検討するものとする。

２ インフォームド・コンセント

ヒト幹細胞等を移植又は投与するに当たって、説明者は、被験者となるべき

者（代諾者を含む。３において同じ。）に対して、３に規定する説明事項につ

いて、文書を用いて十分に説明し、理解を得た上で、文書によるインフォーム

ド・コンセントを受けなければならない。

３ 被験者となるべき者に対する説明事項

説明者は、２に規定する手続に当たって、被験者となるべき者に対し、次に

掲げる事項について十分な理解が得られるよう、できる限り平易な用語を用い

て説明するものとする。

① ヒト幹細胞臨床研究の目的、意義及び方法

② ヒト幹細胞臨床研究を実施する機関名

③ ヒト幹細胞臨床研究により予期される効果及び危険（従来の研究成果を含

む。）

④ 他の治療法の有無、内容、当該治療法により予期される効果及び危険並び

に当該治療法との比較

⑤ 被験者となることを拒否することは自由であること、及びヒト幹細胞等の

移植又は投与に同意しない場合であっても、何ら不利益を受けることはなく、

従来の治療が継続されること。

⑥ 被験者となるべき者がヒト幹細胞等の移植又は投与に同意した後であって

も、いつでも同意を撤回できること。

⑦ 健康被害の補償のために必要な措置

⑧ その他被験者の個人情報の保護等に関し必要な事項

＜細則＞

⑧に規定するその他被験者の個人情報の保護等に関し必要な事項には、被験者の

負担する費用を含む。
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４ 代諾者からのインフォームド・コンセント

代諾者からのインフォームド・コンセントによりヒト幹細胞等の移植又は投

与を行うことができるのは、次に掲げる要件を満たす場合に限る。

① ヒト幹細胞臨床研究の実施に当たり、単独でインフォームド・コンセント

を与えることが困難な者に対し、ヒト幹細胞等の移植又は投与を行うことに

合理的理由があり、倫理審査委員会において、倫理的及び科学的観点から審

査を受けた上で、研究機関の長の許可を受けていること。

② 代諾者は、被験者となるべき者の意思及び利益を最もよく代弁できると判

断される者であり、代諾者からのインフォームド・コンセントに際しては、

当該被験者となるべき者と代諾者との関係についての記録が作成され、同意

書とともに保存されていること。

③ 被験者となるべき者が未成年者であり、かつ、当該者がヒト幹細胞臨床研

究への参加についての説明を理解できる場合において、当該者が１６歳以上

のときは、その同意を受けていること。また、当該者が１６歳未満のときは、

その説明についての理解を得ていること。

第２ 移植又は投与段階における安全対策等

１ ヒト幹細胞等に関する情報管理

研究責任者は、提供者のスクリーニング、最終調製物の試験及び検査の結果、

調製番号、ロット番号その他のヒト幹細胞等に関する情報を管理するものとす

る。

＜細則＞

研究責任者は、特に自己細胞以外の同種細胞、又はヒト以外の動物に由来する材料

等を使用して共培養を実施する場合においては、その危険性について十分に把握し、

必要に応じてウイルス等の感染因子に対する検査を実施するものとする。

２ 被験者の試料及び記録等の保存

研究責任者は、被験者が将来新たに病原体等に感染した場合に、その原因が

当該臨床研究に起因するかどうかを明らかにするため、最終調製物を適切な期

間保存するとともに、当該被験者にヒト幹細胞等を移植又は投与する前の血清

等の試料及びヒト幹細胞等を移植又は投与する前後の記録を、総括報告書を提

出した日から少なくとも１０年間保存するものとする。

＜細則＞

２に規定する最終調製物がヒト細胞以外の原材料との複合体の場合には、最終段階

のヒト幹細胞等を適切な期間保存すること。

３ 被験者に関する情報の把握

(1) 研究責任者は、被験者に病原体感染等の有害事象が起きた場合にあっては、

当該情報を把握できるよう、また、最終調製物に問題が生じた場合にあって

は、被験者の健康状態等が把握できるよう、適切な措置を採るものとする。
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＜細則＞

(1) に規定する目的のため、研究責任者は、移植又は投与されたヒト幹細胞等の

内容、識別コード、調製番号等を、被験者のカルテ等の診療記録に記載することが

できる。

(2) 研究責任者は、(1)の措置を実施するため、被験者から必要な情報の提供

や保存について協力を受けられるよう、あらかじめ、研究者等に対して必要

な指示をしておくものとする。

第６章 雑則

第１ 見直し

この指針は、科学技術の進歩、ヒト幹細胞の取扱いに関する社会的情勢の変

化等を勘案して、必要に応じ、又は施行後５年を目途として検討を加えた上で、

見直しを行うものとする。その際には、医学、生命倫理等の専門的観点から、

客観的かつ総合的な評価を行うために厚生科学審議会において審議の上、了承

を得るものとする。

第２ 施行期日

この指針は、平成２２年１１月１日から施行する。

第３ 経過措置

この指針が施行される前に着手したヒト幹細胞臨床研究については、なお従

前の例による。
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指針の位置づけ・内容

幹細胞を る 生 療 臨床 究 ○ヒト幹細胞を用いる再生医療の臨床研究に

かかわるすべての者が遵守すべき事項を定わるす 者 遵守す き事項を定
めた告示（平成18年7月に制定）。 
• 基本原則 本原則

（有効性及び安全性の確保、倫理性の確保、被験者等のインフォー
ムド・コンセントの確保、品質等の確認、公衆衛生上の安全の配慮、
情報の公開 個人情報の保護）情報の公開、個人情報の保護）

• 研究者、研究責任者、研究機関の長及び組織の代表者等の責務 

• 研究開始には、倫理審査委員会の審査及び厚生労働大臣の意見が
必要 

• 科学技術の進歩、ヒト幹細胞の取り扱いに関する社会的情勢の変化
等を勘案して、必要に応じ、見直しを行う旨規定。等を勘案して、必要に応じ、見直しを行う旨規定。

  



指針見直しの経緯について

①関係法令や臨床研究に関する倫理指針の改
正、 

②ヒトES細胞やiPS細胞等の研究の進展を受け②ヒトES細胞やiPS細胞等の研究の進展を受け
て、改正の必要が生じた。 

    平成21年5月、厚生科学審議会科学技術部会に「ヒト幹細胞を用いる
臨床研究に関する指針の見直しに関する専門委員会」を設置 計12回臨床研究に関する指針の見直しに関する専門委員会」を設置、計12回
の専門委員会で改正指針案を策定、平成22年8月23日の厚生科学審議
会科学技術部会において概ね了承された。 

 

平成２２年１１月１日施行         平成２２年１１月１日施行



主な改正点

①指針の適用範囲を 臓器や組織の再生を目①指針の適用範囲を、臓器や組織の再生を目
的として、ヒト幹細胞等を用いて疾病の治療
を行う臨床研究と明記したことを行う臨床研究と明記したこと

②「ヒト幹細胞」の定義に、ヒトES細胞とヒトiPS細
胞を含めたこと 

③新規のヒト幹細胞を用いる際の有効性と安③新規のヒト幹細胞を用いる際の有効性と安
全性に対する留意事項を規定したこと 

④その他（データーベース登録、健康被害に対
する補償の義務化、重大な事態に対する措する補償の義務化、重大な事態に対する措
置等） 



３種のヒト幹細胞 
• 体性幹細胞

赤血球 

白血球

造血幹細胞 

体性幹細胞 

白血球

血小板 

胚性幹細胞（ES細胞） 
目 受精卵 

• 胚性幹細胞（ES細胞） 

筋肉 

骨ES細胞 骨

• 人工多能性幹細胞（iPS細胞） 
皮 膚

内部細胞塊
細胞

４つの遺伝子 
皮 膚 

筋肉 

目 Oct3/
4 

Sox2 Klf4 c-Myc 

iPS細胞 骨 皮膚細胞 



「ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針」に基づく手続きの流れ 

研究機関研究機関 研究責任者

研究機関の長  倫理審査委員会 
実施計画書等の提出 ① ⑧了承 ②申請 

③ 承

 
  

③了承 

実施計画の提出 ④ 
（薬事法上の治験に該当するものを除く。） 

⑦ 意見（回答） 

  

 
 
 

当該臨床 究 おける新規 事項 有無

厚生労働省 厚生労働大臣 
⑥ 答申 新規性の判断 

当該臨床研究における新規の事項の有無
 

新規性あり 新規性なし新規性あり

厚生科学審議会会 長

新規性なし

諮問 ⑤ 大臣の意見を回答（⑦へ） 

厚生科学審議会 会    長

科学技術部会 
付議 報告 付議された申請について

は、科学技術部会長の了
承を得て、「ヒト幹細胞臨
床研究に関する審査委員

報告 
床研究に関する審査委員
会」により、部会開催に先
行して審議。 ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会 
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医療機関における自家細胞・組織を用いた再生・細胞医療の実施について 

 

 

再生・細胞医療は、臓器機能の再生等を通じて、国民の健康の維持並びに疾

病の予防、診断及び治療に重要な役割を果たすことが期待されている。 

今般、先端的な医療である再生・細胞医療が有効性及び安全性の高い形で患

者に提供され、普及していくよう、医療機関における自家細胞・組織を用いた

再生・細胞医療の実施に当たり、関係者が留意すべき要件を別添のとおり定め

たので、貴管下関係者へ周知方御配慮願いたい。 

なお、本通知は、地方自治法（昭和２２年法律第６７号）第２４５条の４第

１項の規定による技術的な助言であることを申し添える。 

  

NHKLJ
画像



医療機関における自家細胞・組織を用いた再生・細胞医療の実施について 

 

再生・細胞医療（ヒトの細胞・組織を採取し、加工した上で、移

植又は投与を行う医療をいう。以下同じ。）は、臓器機能の再生等を

通じて、国民の健康の維持並びに疾病の予防、診断及び治療に重要

な役割を果たすことが期待されている。 

今般、先端的な医療である再生・細胞医療が有効性及び安全性の

高い形で患者に提供され、普及していくよう、医療機関（医療法（

昭和23年法律第205号）第１条の５に定める「病院」又は「診療所」

をいう。）における自家細胞・組織（患者本人の細胞・組織をいう。）

を用いた再生・細胞医療の実施に当たり、関係者が尊重すべき要件

を定めることとする。 

 

０．初めに 

① 実施する再生・細胞医療技術の内容に応じて、有すべき施設、

設備等は異なることから、各技術に共通的な事項として、医療

機関が確保すべき最低限の要件について定める。 

② 医師法（昭和23年法律第201号）、歯科医師法（昭和23年法律

第202号）、医療法等の法令やガイドライン等医療一般に適用さ

れる事項を遵守することは当然のことであることから、再生・

細胞医療に固有に求められる事項を中心に定める。特に、再生

・細胞医療を研究として実施する場合には、「ヒト幹細胞を用い

る臨床研究に関する指針」（平成18年厚生労働省告示第425号）、

「臨床研究に関する倫理指針」（平成20年厚生労働省告示第415

号）等に基づき実施する必要がある。 

③ 現段階での再生・細胞医療の実態等を踏まえ、主として、薬

事法（昭和35年法律第145号）に基づく承認取得や保険適用をし

た上で幅広く実施される以前の段階において必要とされる要件

を定める。 

④ 再生・細胞医療における科学的進歩や経験の蓄積は日進月歩

であることから、本要件を一律に適用したり、本要件の内容が

必要事項すべてを包含しているとみなすことが必ずしも適切で

ない場合もある。したがって、個々の再生・細胞医療の実施や

評価に際しては、本要件の目的を踏まえ、科学的原則やその時

点の学問の進歩を反映した合理的根拠に留意しつつ、ケース・

（別添） 



バイ・ケースで柔軟に対応することが必要である。 

⑤ 本要件は、科学技術の進歩、関連制度の見直し状況等を勘案

して、必要に応じ見直しを行うこととする。 
 

第１章 基本的な考え方 

① 再生・細胞医療の一般化や普及を図ることが目的であり、そ

のためには、再生・細胞医療は先端的な医療ではあるが、いか

に有効性及び安全性の高い形で提供されるかという患者の視点

から考えることが重要である。 

 

② 複数の医療機関において共同で実施する場合においても、加

工の段階が分断されるのではなく、細胞・組織の採取から、加

工、搬送、移植又は投与までに至る各過程が一貫して複数の医

療機関により実質的に管理されていることが必要である。共同

での医療の実施は、複数の医療機関の関係者が１つのチームと

なり、当該関係者がすべての患者の症例を把握しているなど十

分な連携体制（顔の見える関係）の中で実施されることが必要

である。 

＊ 「細胞・組織の加工」とは、疾患の治療や組織の修

復又は再建を目的として、細胞・組織の人為的な増殖

、細胞・組織の活性化等を目的とした薬剤処理、生物

学的特性改変、非細胞・組織成分との組み合わせ又は

遺伝子工学的改変等を施すことをいう。（「ヒト（自

己）由来細胞や組織を加工した医薬品又は医療機器の

品質及び安全性の確保について」（平成 20年２月８日

付け薬食発第 0208003号厚生労働省医薬食品局長通知）

） 
 

③ インフォームド・コンセントについても、細胞・組織の採取

から、加工、搬送、移植又は投与までに至る一貫したものが必

要であるとともに、医療機関は患者がインフォームド・コンセ

ント時の説明を理解できるよう支援するよう努めることが重要

である。 

 

④ 一般に医療については、臨床研究の段階から企業が加わり利

用が拡大していく段階まで、対象患者が拡大するにつれて、上



乗せの要件が求められる。 

 

第２章 総則 

 再生・細胞医療を１つの医療機関で一貫して実施する場合には以

下の要件によるものとする。 

 

１．再生・細胞医療提供の体制等の在り方 

 ① 医療機関の細胞加工施設（以下、「ＣＰＣ」という。）におい

て加工された細胞・組織等は、薬事法に基づき有効性及び安全

性が評価されたものではないことから、医療機関は、ヒト幹細

胞由来であるか否かにかかわらず、「ヒト幹細胞を用いる臨床研

究に関する指針」において求められている体制を有するなど、

医療機関として管理・責任体制を明確にするとともに、同指針

において求められている安全対策等を講じた上で再生・細胞医

療を実施することが求められる。 

 

② 再生・細胞医療の実施については、医療機関としての管理・

責任体制を明らかにするために、倫理審査委員会の承認を求め

ることが必要である。 

＊ 倫理審査委員会に求められる役割：製造・品質管理等に関

する手順書や搬送方法の承認、それらが適切に守られている

かの確認、依頼医療機関において実施された患者についての

有効性や安全性に関する情報の集約、当該技術を継続する妥

当性の検証、問題事例への対応の検討 等  

 

③ 再生・細胞医療は、医療機関内の複数の医療関係者の連携の

もと実施されるものであることから、医療関係者が連携し、患

者の診療情報を共有した上で、患者の治療や治療後のモニタリ

ングを実施することが必要である。例えば、主治医を中心とし

てカンファレンスを実施した上で治療方針や重大な事態が生じ

た場合の対応の決定等を行う必要がある。 

 

２．再生・細胞医療の実施の判断及び細胞・組織の採取 

① 患者に再生・細胞医療を実施するか否かの判断に当たっては、

病状、年齢、同意能力等を考慮し、慎重に検討する必要がある。 

 



② 採取段階における安全対策等については、「ヒト又は動物由来

成分を原料として製造される医薬品等の品質及び安全確保につ

いて」（平成12年12月26日付け医薬発第1314号厚生省医薬安全局

長通知）及び「ヒト（自己）由来細胞や組織を加工した医薬品

又は医療機器の品質及び安全性の確保について」の規定すると

ころによるものとする。 

 

３．加工・品質管理体制 

① 細胞・組織の加工を行う医療機関は、病院や特定機能病院に

限定すべきではなく、有効性、安全性及び品質確保のために下

記の要件を満たしている医療機関であればよい。 

 

② 細胞・組織の加工は、必ずしも医師又は歯科医師が行う必要

はないが、医療の一環として、当該医療機関の医師又は歯科医

師の実質的な監督の下で実施することが必要である。  

 

③ ＣＰＣの施設の要件 

○ 加工した細胞・組織の品質の確保のために、細胞加工室、

品質検査室、細胞管理室を有するなど必要な構造設備を備え

る必要があるとともに、脱衣室と着衣室を別に設けるなど、

交差汚染を防止するために必要な対策を講じておく必要があ

る。 

○ 電気冷蔵庫、電気冷凍庫、培養器、顕微鏡、安全キャビネ

ット、モニタリング用機器など、細胞・組織の加工及び保存

に必要な設備を有する必要がある。 

○ 製品管理、品質管理、バリデーション等について、製造管

理の手順に関する文書、品質管理の手順に関する文書、衛生

管理の手順に関する文書、教育訓練の手順に関する文書等を

定めるとともに、これらに基づき適切に製造管理及び品質管

理を行う必要がある。 

 

④ ＣＰＣの人員の要件 

○ 製造管理責任者、品質管理責任者、細胞培養責任者及び細

胞検査責任者の配置が必要である。 

○ 少なくとも製造管理責任者と品質管理責任者は分けること

が必要である。 



○ 細胞・組織の加工を監督する医師又は歯科医師、品質管理、

製造管理等の責任者及び実施者には十分な知識・経験が必要

である。 

 

⑤ 加工・品質管理の在り方については、「治験薬の製造管理、品

質管理等に関する基準（治験薬ＧＭＰ）」（平成20年７月９日付

け薬食発第0709002号厚生労働省医薬食品局長通知）、「ヒト又は

動物由来成分を原料として製造される医薬品等の品質及び安全

性確保について」及び「ヒト（自己）由来細胞や組織を加工し

た医薬品又は医療機器の品質及び安全性の確保について」に規

定するところによるものとする。 

 

４．移植又は投与 

○ 移植又は投与の段階においては、十分な安全対策等を行う必

要がある。 

 

５．情報管理及び記録の保存 

○  再生・細胞医療に関する記録を良好な状態の下で、少なくと

も１０年間保存しなければならない。 

 

６．有効性、安全性など治療効果の評価 

① 評価療養（健康保険法（大正11年法律第70号）第63条第２項

第３号に規定する「評価療養」をいう。以下同じ。）の対象で

ない再生・細胞医療や薬事法に基づく承認取得や保険適用がさ

れていない再生・細胞医療は、まずは研究として実施すること

が必要である。 

実施後は、実施した再生・細胞医療に関する成績について、

医療機関は査読のある学術雑誌へ寄稿し評価を受けるなど、第

三者の評価を受けた上でホームページで公表することが必要で

ある。 

なお、情報公開を行う上では、効果が認められた症例の紹介

だけではなく、他の治療を受けた集団と再生・細胞医療を受け

た集団の生存期間の延長効果を比較した情報を公開するなど、

客観的な有効性及び安全性に関する情報を公開することが必要

である。 

 



② 治療を目的とする再生・細胞医療であって、研究段階で一定

の評価を得たものについては、先進医療(「厚生労働大臣の定め

る評価療養及び選定療養」（平成18年厚生労働省告示第495号）

第１条第１号に規定する「先進医療」をいい、高度医療評価制

度を含む。以下同じ。)や治験といった評価療養の枠組みの中で

、行政の一定の関与の下、有効性及び安全性について更なる評

価をすることが必要である。 

 

③ 先進医療として実施し、一定の評価が得られた再生・細胞医

療については、速やかに治験や薬事承認、保険適用につなげて

いくことが必要である。 

 

④ さらに、保険の対象とならない予防や美容を目的とする再生

・細胞医療は、先進医療の対象とならないため、実施医療機関

において、より一層有効性及び安全性の確保に万全を期すとと

もに、特に有効性及び安全性の評価についてインフォームド・

コンセントを徹底した上で実施することが必要である。 

 

第３章 複数の医療機関において共同で再生・細胞医療を実施する

場合の要件 

再生・細胞医療の実施初期には、１つの医療機関において、患者

への移植等や細胞の培養・加工が一貫して行われるが、一定の有効

性及び安全性の評価が行われた後には、複数の医療機関において共

同で同じ再生・細胞医療を実施することが考えられる。複数の医療

機関において共同で再生・細胞医療を実施する場合には、第２章の

要件に加えて、以下の要件を満たすことが必要である。 

 

１．再生・細胞医療提供の体制等 

① 第２章１②に規定する倫理審査委員会は、各々の医療機関が

固有のものを設置し、有効性や安全性、品質に関する情報を共

有するためにも、互いの医療機関で開催される際には、少なく

とも互いの倫理審査委員会で行われた議論の内容がわかるよう

な書面を提示し、相手の医療機関における実施体制等について

理解することが必要である。その上で、相手側の倫理審査委員

会の要請がある場合には、医療機関の関係者が出席し、各医療

機関における実施体制等について説明を行うことが必要である。 



 

② 第２章１③に規定する医療関係者の連携については、複数の

医療機関において共同で一体となって再生・細胞医療を実施する

場合には、特に重要であり、患者の診療情報を両医療機関の関係

者が共有した上で、患者の治療や治療後のモニタリングを共同で

実施し、各々の医療機関で記録を保存することが必要である。例

えば、主治医を中心として両医療機関の医師又は歯科医師の参加

によるカンファレンスを実施した上で治療方針や重大な事態が

生じた場合の対応の決定等を行うことが必要である。 

 

③ 両医療機関の関係者は、長期間にわたって、共同で有効性や

安全性に関して患者をフォローすることが必要である。 

 

④ 両医療機関の医師又は歯科医師は、実施する再生・細胞医療

に関する知識・技能（細胞・組織の加工に関する事項を含む。）

を有することが必要である。 

 

⑤ 第２章３③に規定する製造管理、品質管理、バリデーション

等に関することについても、あらかじめ両医療機関で共有する

ことが必要である。 

 

 ⑥ 医療機関が加工を実施した細胞・組織を他の医療機関に提供

する場合には、一定の有効性及び安全性が確認されたものが提

供されるべきである。したがって、加工を実施する医療機関に

ついても、少なくとも十分な有効性及び安全性が確立されてい

ない段階（臨床研究や評価療養）においては、細胞・組織の加

工のみに特化することなく、自ら実際にこれを用いた医療を実

施し、十分な評価を行っていることが求められる。 

 

⑦ 第２章６①に規定する実施した再生・細胞医療に関する成績

の評価やホームページでの公表については、複数医療機関で連

携して実施する必要がある。 

 

２．搬送 

 ① 搬送には、採取した細胞・組織の搬送と加工したものの搬送

があるが、いずれも温度、気圧、無菌性のバリデーション、搬



送時間の管理などが重要である。 

 

 ② 両医療機関においては、これらの条件を含め、品質が確保さ

れるよう適切に検証し、搬送体制についても明確に定めておく

ことが必要である。 

 

 ③ 専用の搬送容器の開発や搬送の担当者の教育が前提となる。 
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