
 
 

国立研究開発法人 日本医療研究開発機構 

平成 29 年度 難治性疾患実用化研究事業 1 次公募 公募説明会プログラム 

 

日時：平成 28 年 11 月 18 日（金） 15:00～ 

場所：大手町ファーストスクエアカンファレンス RoomB 

 

15:00～15:05 難病研究課長挨拶 

15:05～15:20 本事業及び各公募の共通事項に関する説明 

15:20～16:25 各公募研究開発課題の説明 

15:20～15:35 希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究 

15:35～15:55 希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究（ステップ 0、

1、2） 

15:55～16:10 診療に直結するエビデンス創出研究 

16:10～16:25 オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠

点） 

※質疑応答時間を含む。 

16:30～17:30 質疑応答      
※希望者のみ個別に会場の簡易ブースにてお受けします。 

※希望者の数に応じて一人当たりの時間を制限させていただく可能性があります。 

 



国立研究開発法人 日本医療研究開発機構

戦略推進部 難病研究課

難治性疾患実用化研究事業
2017年度1次公募
公募説明会

http://www.amed.go.jp/
http://www.amed.go.jp/


AMEDが扱う連携分野

連携分野 （事項） 主な事業内容

1 オールジャパンでの医薬品創出
新薬創出に向けた支援機能の強化を図るとともに、革新的医薬品

等の開発を推進する。

2 オールジャパンでの医療機器開発 医療ニーズに応える医療機器開発とその支援体制を整備する。

3
革新的医療技術創出拠点プロジェ
クト

シーズへの支援を基礎研究段階から実用化までシームケスに実

施できる拠点を医療法の成立も踏まえ強化・充実を図るとともに、

革新的医療技術の実用化を促進する。

4 再生医療の実現化ハイウェイ構想
平成27年度末までに更なる研究課題の臨床研究段階への移行を
目指すとともに、再生医療等製品開発を促進する。

5
疾病克服に向けたゲノム医療実現
化プロジェクト

臨床応用に向けたバイオバンク・ジャパンと国立高度専門医療研
究センター等との共同研究を推進する。

6
ジャパン・キャンサーリサーチ・プロ
ジェクト

がん医療の実用化を 「がん研究 10か年戦略」に基づき加速する。

7
脳とこころの健康大国実現プロジェ
クト

認知症・精神疾患等の克服に向けた取組を加速する。

8 新興・再興感染症制御プロジェクト
病原体全ゲノム情報等の集積・解析等を一層推進し、薬剤ター

ゲット部位の特定に繋げる。

9 難病克服プロジェクト
平成26年5月に難病の患者に対する医療等に関する法律が成立

したことを踏まえ、研究開発を一層推進する。



本事業の目的

希少・難治性疾患（難病）の克服を目指すため、治療法の開発
に結びつくような新しい疾患の病因や病態解明を行う研究、医
薬品・医療機器等の実用化を視野に入れた画期的な診断法や
治療法及び予防法の開発をめざす研究を推進する。

希少難治性疾患

希少性

原因不明

有効な治療法未確立

長期にわたる療養

難治性疾患実用化研究事業

＊「がん」「生活習慣病」「精神疾患」等、他の事業において組織的な研究の対象と
なっている疾病等は本事業の対象としません



①革新的な医薬品等の開発を促進させる研究(ステップ0：シーズ創出) 
②希少・難治性疾患に対する新たな医薬品等医療技術の
実用化に関する研究（ステップ１：治験準備）
③希少・難治性疾患に対する新たな医薬品等医療技術の
実用化に関する研究（ステップ２：治験施行）

難治性疾患実用化研究事業(H28)

研究開発パイプライン

⑧希少・難治性疾患の克服に結びつく病態解明研究（若手）

⑤疾患群毎の集中的な遺伝子解析及び原因究明に
関する研究
⑥生体試料の収集と活用による病態解明を推進する研究
⑦未診断疾患イニシアチブ

68課題

10課題

24課題

58課題

6課題

2課題

2課題

平成28年度予算規模：85.9億

10課題

④診療の質を高める研究

基盤研究



難治性疾患実用化研究事業

未診断疾患イニシアチブ

遺伝子解析拠点・生体試料バンク

病態解明研究

研究開発パイプライン
ステップ0→1→2

新規原因遺伝子の同定、新規疾患概念の確立

遺伝学的解析等を通じた病態解明・シーズ探索

病態解明研究を通じた新知見の創出

治療法
開発

医
療
の
発
展

診療の質を高める研究

診療に直結するエビデンス創出・ガイドラインへ反映

各研究課題の成果が医療の発展につながる切れ目のない研究支援



難治性疾患実用化研究事業２０１７年度1次公募
# 分野等、公募研究開発課題名 研究開発費の規模

（1課題年間）（間接経費含む）

研究開発
予定期間

採択予定数

1
希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解
明研究

13,000千円程度 最長3年
0～10課題
程度

2-1

希少難治性疾患に対する

画期的な医薬品医療機器等の
実用化に関する研究

薬事承認を目指
す
シーズ探索研究
（ステップ0）

10,000千円～
30,000千円程度

最長3年
0～40課題
程度

2-2
治験準備
（ステップ1）

30,000千円～
80,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

2-3
医師主導治験
（ステップ2）

50,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

3 診療に直結するエビデンス創出研究 10,000千円程度 最長3年
0～20課題
程度

4
オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に
貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

30,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～8課題
程度

若手研究者（満45歳以下）が研究

開発代表者となり、独創的な視点
で病態解明研究を行う研究課題



難治性疾患実用化研究事業２０１７年度1次公募
# 分野等、公募研究開発課題名 研究開発費の規模

（1課題年間）（間接経費含む）

研究開発
予定期間

採択予定数

1
希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解
明研究

13,000千円程度 最長3年
0～10課題
程度

2-1

希少難治性疾患に対する

画期的な医薬品医療機器等の
実用化に関する研究

薬事承認を目指
す
シーズ探索研究
（ステップ0）

10,000千円～
30,000千円程度

最長3年
0～40課題
程度

2-2
治験準備
（ステップ1）

30,000千円～
80,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

2-3
医師主導治験
（ステップ2）

50,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

3 診療に直結するエビデンス創出研究 10,000千円程度 最長3年
0～20課題
程度

4
オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に
貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

30,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～8課題
程度

最終的に薬事承認を目標として、
医薬品や医療機器等の開発を行
う研究課題



難治性疾患実用化研究事業２０１７年度1次公募
# 分野等、公募研究開発課題名 研究開発費の規模

（1課題年間）（間接経費含む）

研究開発
予定期間

採択予定数

1
希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解
明研究

13,000千円程度 最長3年
0～10課題
程度

2-1

希少難治性疾患に対する

画期的な医薬品医療機器等の
実用化に関する研究

薬事承認を目指
す
シーズ探索研究
（ステップ0）

10,000千円～
30,000千円程度

最長3年
0～40課題
程度

2-2
治験準備
（ステップ1）

30,000千円～
80,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

2-3
医師主導治験
（ステップ2）

50,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

3 診療に直結するエビデンス創出研究 10,000千円程度 最長3年
0～20課題
程度

4
オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に
貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

30,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～8課題
程度

ガイドラインのクリニカルクエッショ
ンの解決に結びつくエビデンス創
出を行う研究課題



難治性疾患実用化研究事業２０１７年度1次公募
# 分野等、公募研究開発課題名 研究開発費の規模

（1課題年間）（間接経費含む）

研究開発
予定期間

採択予定数

1
希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解
明研究

13,000千円程度 最長3年
0～10課題
程度

2-1

希少難治性疾患に対する

画期的な医薬品医療機器等の
実用化に関する研究

薬事承認を目指
す
シーズ探索研究
（ステップ0）

10,000千円～
30,000千円程度

最長3年
0～40課題
程度

2-2
治験準備
（ステップ1）

30,000千円～
80,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

2-3
医師主導治験
（ステップ2）

50,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～4課題
程度

3 診療に直結するエビデンス創出研究 10,000千円程度 最長3年
0～20課題
程度

4
オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に
貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

30,000千円～
150,000千円程度

最長3年
0～8課題
程度

オミックス解析を通じて、臨床現場
へ解析結果を還元し、希少難治性
疾患の分子メカニズムの解明を行
う研究課題



難治性疾患実用化研究事業 2017年度1次公募
スケジュール

公募時期：2016年11月1日（木）～12月7日（水）正午

書面審査：2016年12月中旬～2017年1月上旬頃

ヒアリング審査：2017年1月27日（金）、2月3日（金）
＊対象者に1週間前までに電子メールで通知

採否通知：2017年2月下旬～3月上旬

研究開発開始：2017年4月1日（予定）

研究開発計画書等の資料作成



難治性疾患実用化研究事業 2017年度1次公募
留意点①

e-Radについて

・「研究開発代表者」から「所属機関」にe-Radで申請した段
階では応募は完了していません。所属機関の承認の手続きを
必ず行って下さい。

・期限を過ぎたら原則受付はできません。



難治性疾患実用化研究事業 2017年度1次公募
留意点②

プロトコルについて

医師主導治験や臨床試験及びそれらを目指した非臨床試
験を行う研究では、治験計画書やプロトコール（目的、対象
、選択基準、除外基準、症例数、観察内容、介入内容、統
計的手法、研究体制等の情報を含む）（様式自由；応募時
点で未実施の場合は案で可）等の臨床研究に関する資料
等を添付していただきます。



難治性疾患実用化研究事業 2017年度1次公募
留意点③

難治性疾患政策研究事業との連携について

研究開発提案における対象疾患をカバーする（対象とする）
厚生労働省難治性疾患政策研究事業の研究課題（難治性
疾患政策研究班）が存在する場合は連携することが望まし
い。

難治性疾患政策研究班等が当該疾患のレジストリを既に構
築している場合は重複がないように配慮すること。



難治性疾患実用化研究事業 2017年度1次公募
留意点④

各公募課題のポイント
①病態解明研究（若手）
→独創性がある研究提案を重視します。
②医薬品医療機器等の開発研究
→企業連携の有無や早期導出の計画内容を評価します。
③エビデンス創出研究
→診療に直結するエビデンスを構築する研究課題です。未承認薬、
適応外薬等の開発は対象としていません。

④オミックス解析研究
→AMEDが指定するデータベースへのデータシェアリングをもとめ
ます。



難治性疾患実用化研究事業 2016年度3次公募
公募期間：2016年11月15日～12月12日



難病プラットフォーム

オミックス、レジストリ
生体試料等の集約

アーカイブ
難病研究班

実用化研究
政策研究
その他

指定難病DB

患者登録

外部データベース

ToMMo

医
療
の
発
展

疾
患
研
究

他の研究での
2次活用

AIシステム

診断・病因等
候補の提示

希少難治性疾患･未診断疾患の研究及び医療の発展に資する情報基盤構築研究

希少難治性疾患･未診断疾患に関する情報を集約、管理し、他の研究で二次活用できる基盤（プラットフォーム）
を構築すること、及び、当該領域における診断や病因、創薬ターゲット等の候補を提示することができるAI を用い
たシステムを開発することを目的としている。

研究開発費の規模：1課題あたり年間400,000千円程度（間接経費を含む）
研究開発予定期間：1年間
採択予定数：0～1課題

他の研究での
2次活用



1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

※公募要領p.44～p.47参照



1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

臨床応用を目的とした病態解明を行い、原則として研究開発期間終了時までに病態に関する画
期的な発見、又は治療法や診断法の開発に資するシーズの発見等に至ることを目標とする。具体的には、
本事業の「画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究」又は「診療に直結するエビデンス創出研
究」につながる成果が得られることを目標とする。

研究開発費の規模：1課題あたり年間13,000千円程度（間接経費を含む）
研究開発予定期間：最長3年間
採択予定数：0～10課題

概要図

目標

一連の研究を推進

診療に直結
するエビデン
ス創出研究

治
療
法
診
断
法
開
発

病
態
解
明
研
究

エ
ビ
デ
ン
ス
創
出

診
療
ガ
イ
ド
ラ
イ
ン
反
映

開発
ロードマップ

独創性に優れた、世界に
先駆けた新しい治療法、
診断法を実現する

病態解明を通じて、希少難治性
疾患の克服に結びつく
新知見を創出する

若手研究者育成



 研究開発代表者は2017年4
月1日の時点において、満
45歳以下の者（1971年4月2

日以降に生まれた者）であ
ること。

 研究計画に独創性があり、
病態解明研究を行う提案で
あること。

 特定の疾患や特定の病態
に関して解明していく課題
であること。

公募対象課題

1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

満45歳
以下

独創性の
高い研究

特定の疾患
の病態解明



 原則として研究開発期間終了時までに病態に関する画期的な発見、又は治療法や診断法の開発
に資するシーズの発見等に至ることを目標とする。具体的には、本事業の「画期的な医薬品医療機
器等の実用化に関する研究」又は「診療に直結するエビデンス創出研究」につながる成果が得られ
ることを目標とする。

目標

1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

病態解明

ステップ０

ステップ１
ステップ2

薬事承認

エビデンス
の創出

本公募対象

診療に直結するエビデンス創出研究

画期的な医薬品医療機器等の
実用化に関する研究



■病態の原因究明もしくは発症メカニズムの発見に関する画期的な発見を示す資料
（原著論文と、原著論文のリファレンス数等）
■治療法や診断法の開発に関する資料（知的財産に関する資料等）
■企業等への導出を示す資料

求められる成果

1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

原著論文・論文のリファレンス数

知的財産に関する資料

企業等への導出を示す資料



 最終的に臨床応用されることを考慮に入れて、実現可能性が高い長期的なロードマップを作成して、
当該研究疾患が治療法や診断法開発においてどの段階にあって、当該研究がどのような役割を果た
すのかを明示すること。研究開発提案書内には、短期的な目標とともに、10年単位の長期的な目標
についてもいつまでにどのような成果物（シーズなど）が提出できるかを明示すること。

 目標を明確にするため、研究開発提案書に、当該研究により期待される科学的成果及び当該成果に
よりもたらされる学術的・社会的・経済的メリットを具体的に記載すること。

 研究計画において、次のステップである「画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究」又は
「診療に直結するエビデンス創出研究」につながる成果が得られることを目指す計画を明示すること。
また、研究計画のコンセプトの独創性を明確に記載すること。

研究提案書に求める内容

1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

•治療法、診断法について

当該疾患・病態の現状

•学術的メリット、・社会的メリット、・経済的メリット

当該疾患・病態におけるこの研究の期待される成果及びもたらされるメリット

•研究計画のコンセプト

研究計画の独創性

•「画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究」又は「診療に直結するエビデンス創出研究」

次の目標

•成果物提出の時期と可能性

10年単位のロードマップ



資料
番号

資料の位
置づけ

提出物

1 必須 研究開発提案書

2 必須
研究開発提案内容チェックシート
（希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究用）
及び要約（英語及び日本語）

3
該当者
は必須

産前・産後休業および育児休業を取得したことを所属機関
の長が証明した書類（様式自由）

4
原則必
須

プロトコール
（目的、対象、選択基準、除外基準、症例数、観察内容、介入
内容、統計的手法、研究体制等の情報を含む）（様式自由）
（プロトコールの提出が困難である場合は、プロトコール案も
しくはプロトコール概要等、実施予定の研究のモデルがわかる
資料）

5 任意
提案する研究開発課題に関連する学術雑誌等に発表した論
文・著書、寄与した臨床指針・ガイドラインのうち、主な
もの・最新のものの本文

提出資料

1.希少難治性疾患の克服に結びつく独創的な病態解明研究

必須 ：提出がなければ不受理となる提出物
原則必須 ：存在する場合は提出が必須な提出物
任意 ：提出は必須ではないものの、提出された場合は審査に利用される提出物



2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の
実用化に関する研究

※公募要領p.48～54参照



2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

治療法の開発が困難な希少難治性疾患領域においては、近年、技術開発が進んできた画期的な医薬品、医療機器、再
生医療等製品（以下、医薬品等）による治療が期待されている。本課題では希少難治性疾患に対する新しいシーズ（開発
候補物）の国内での薬事承認に加え、既存の医薬品等の適応拡大を最終目標としたシーズ創出、非臨床試験、医師主
導治験（原則として第II相試験まで）を実施し、患者のQOLや予後の向上に資する医薬品等の開発を目指す。

研究開発費の規模：ステップ0［年間1千万円～3千万円程度］、ステップ1［3千万円～8千万円程度］、
ステップ2［5千万円～1億5千万円程度］＊いずれも1課題1年あたり

研究開発予定期間：最長 3年間
採択予定数 ：ステップ0［0～40課題程度］、ステップ１［0～4課題程度］、ステップ2［0～4課題程度］

概要図

目標

例示：医薬品（低分子化合物）の場合

基礎研究

創薬標的特定
創薬標的検証 スクリーニング 創薬化学 探索的薬効評価
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薬
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安全性薬理試験

薬物動態試験

治験用製剤製造

安
全
性
・忍
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性
確
認
試
験

探
索
的
試
験

検
証
的
試
験

創
薬
標
的
分
子
同
定

病態のメカニズム解明 候補物質絞り込み
前臨床試験（毒性試験等）
治験用製剤の製造

医師主導
治験

ステップ0 ステップ１ ステップ2
病態解明研究

薬効薬理試験
探
索
的
薬
効
評
価

本事業
公募枠

医薬品



2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

各研究開発課題の進捗状況に応じて、以下の成果を求める。
＊医療機器・再生医療等製品で該当するものがない場合はそれぞれに準ずる資料

（ａ）薬事承認を目指すシーズ探索研究（ステップ0）

開発候補物に係る新規特許出願に関する資料、非臨床試験総括報告書、新
しいシーズ探索の成果を示す資料（原著論文と、原著論文のリファレンス数
等）、企業等への導出を示す資料（該当する場合）。

（ｂ）治験準備（ステップ1）
非臨床試験総括報告書（安全性試験についてはGLP）、治験薬GMP製造した

製剤の確保・提供を証明・保証する書類、及び製造工程記録一式、治験薬概
要書、企業等への導出を示す資料（該当する場合）。

（ｃ）医師主導治験（ステップ2）
医師主導治験総括報告書、GMP製造した製剤の確保・提供を証明・保証する

書類、及び製造工程記録一式、治験薬概要書最新版、企業等への導出を示
す資料。

求められる成果

企業等への導出がなされた場合は、薬事承認がなされたかどうか追跡評価等で確認する場合が
あるため、委託研究開発期間内であるなしに関わらず、AMEDが求めた際は当該情報をAMEDに
提出すること。



2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

資料
番号

資料の位置づけ
提出物

S0 S1 S2

1 必須 研究開発提案書

2 必須 研究開発提案内容チェックシート及び要約（英語及び日本語）

3 原則必須
PMDA薬事戦略相談の事前面談を実施済みの場合はサマリー（様式自

由；アカデミア側作成の要旨で可）、対面助言を実施済みの場合は対面助
言記録及び別紙（相談内容）

4 原則必須

プロトコール（目的、対象、選択基準、除外基準、症例数、観察内容、
介入内容、統計的手法、研究体制等の情報を含む）（様式自由＊１））
（プロトコールの提出が困難である場合は、プロトコール案もしくは
プロトコール概要等、実施予定の臨床研究のモデルがわかる資料）

提出資料［１／3］

提出資料の分類

必須 ：提出がなければ不受理となる提出物
原則必須：存在する場合は提出が必須な提出物
任意 ：提出は必須ではないものの、提出された場合は審査に利用される提出物

＊１）プロトコル作成時の参考資料をp52に例示



2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

資料
番号

資料の位置づけ
提出物

S0 S1 S2

5
任
意

原則
必須

開発候補物に係る特許＊２）（物質特許、用途特許、製法・製剤特許等）の
出願・取得状況を示す資料（出願準備中の場合は出願予定の技術等の要
旨、既出願未公開の場合は明細書要旨、既公開の場合は出願公開公報・
特許公報）

6 任意

原
則
必
須

開発候補物概要書又はGLP/non-GLP非臨床試験総括報告書＊３）

7
任
意

原
則
必
須

任
意

非臨床試験（GLP/non-GLP）計画書（安全性薬理試験、毒性試験、薬物動
態試験等）

8 任意
提案する研究開発課題に関連する学術雑誌等に発表した論文・著書、
寄与した臨床指針・ガイドラインのうち、主なもの・最新のものの
本文

提出資料［2／3］

＊２）特に用途特許と製剤特許について独占期間と予定する標的疾患に関するもの
＊３）市販品の場合、インタビューフォームでも代替可



2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

資料
番号

資料の位置づけ
提出物

S0 S1 S2

9 任意
採択条件にある体制整備において整備された外部の機関等を利用する場
合、契約の候補となる機関等に関する資料

10 任意
「希少疾病用医薬品」「希少疾病用医療機器」「希少疾病用再生医療等製
品」として指定を受ける場合は、当該申請のための申請書類又は申請が
終わっていることを示す書類若しくは指定を受けていることを示す書類

11 － 任意
治験薬または治験機器の確保状況（例えば、被験者〇名について△年間
投与ないし使用が可能か、など）を示す書類

提出資料［3／3］



 研究の対象となる疾患名及び国内罹患患者数を明記（不明の場合は不明
と記載）し、研究の目的、特色／独創性、成果達成の可能性、期待される成
果等を含む研究のハイライトを記載ください

 研究全体の目標を達成するための中長期的なロードマップを作成し、研究
（開発）項目ごとのマイルストン及び具体的な達成時期を明記ください
（Step2についてはリクルート関連情報も含めてください）

 研究開発代表者、研究開発分担者、協力企業等との相互連携関係、加え
て、連携する場合は厚生労働省政策研究班や関連学会についても明示く
ださい。

 企業の協力が得られる場合、その内容と将来的な薬事申請者としての可能
性を記載ください

 研究協力体制に生物統計家や知財専門家を含めてください

 レジストリを構築する場合、AMEDが指定するデータベース等と連携ください

2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

主な注意点



Q1：
公募対象となる希少難治性疾患は具体的にどのような疾患が該当するのか

2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

A1：

「希少性」、「原因不明」、「効果的な治療方法未確立」、「生活面への長期にわたる支
障」の4要件を満たす疾患のうち、「がん」「生活習慣病」「精神疾患」等、他の事業に
おいて組織的な研究の対象に含まれていないものになります。

FAQ

Q2：
診断薬（体外診断用医薬品）については公募対象の医薬品等に含まれるのか

FAQ

A2：
含まれます。



Q3：
企業の参画とはどのような関与を想定しているのか

2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

A3：

応募するステップやシーズの知的財産権が研究者なのか企業なのか等により、研究
に対するオブザーバーから導出候補まで関与のレベルは異なると考えています。

本公募は承認申請を最終目的としているため、なんらかの形での企業の関与を求め
ています。

FAQ

Q4：
薬事承認までのロードマップについて、ステップ１や２も１０年後が必要なのか

FAQ

A4：

薬事承認が最終目標ですので、１０年以内に承認が取得できる計画であれば、１０年
後は承認取得済みと記載いただければ結構です。



Q5：
応募段階で開発対象疾患を特定しておく必要があるのか

A5：

研究の方向性を明確にする意味で特定して応募いただきます。なお、研究にて得ら
れた知見により、対象疾患が変更になる可能性を否定するものではありませんが、
その場合も研究対象は希少難治性疾患となります。

2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

FAQ

Q6：
複数の開発対象疾患を設定していいのか

A6：

ステップ０など開発フェーズの早い段階で疾患の絞り込みが困難な場合は希少難
治性疾患の範囲で複数設定いただいて結構ですが、研究費やエフォート、研究期
間を勘案し、実現可能な範囲に限定する必要があります。

FAQ



Q7：「国内で知的財産権が保有されている候補物を最大限優先することを原則とす
る」とは、どのような意味か

2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

A7：内国人での知的財産権が保有されている候補物を意図しており、類似研究課題

において、知的財産が内国人と外国人の異なる候補物がある場合、内国人が知的
財産権を保有する候補化合物を用いた研究を採択時に考慮するということです。

FAQ

Q8：医師主導治験が実施できる体制におけるITシステム等とは、具体的にどのような
内容か

A8：EDCを活用する場合はER/ES指針準拠が必須であり、CDISC標準に対応したもの
が強く推奨される。IRB審査等、治験手続きにITシステムを利用する場合、厚生労働

省医薬食品局審査管理課事務連絡「治験関連文書における電磁的記録の活用に関
する基本的考え方」の一部改正について」（平成26年7月1日）を参照ください。

FAQ



Q9：評価等に参画企業等の担当者が参加することと規定しているが、全ステップで
必ず評価会議等への企業参加が必要になるのか

2.希少難治性疾患に対する画期的な医薬品医療機器等の実用化に関する研究

A9：既存医薬品等の適応拡大については参加を原則としていますが、その他の場合
については、企業の研究への関与度合いに応じた積極的な参加が求められます。

FAQ

Q10：「対象とする製剤または製品（またはそのプロトタイプ）の入手方法（企業等から

供与、購入、自施設で製造、委託製造）・・・が明記されていること。」とあるが、シーズ
探索研究であるステップ0はどのように記載すればいいのか

A10：既存薬や企業が何らかの理由で開発を中断している化合物を用いたDrug 
repositioningのような形態であれば、対象製剤（化合物）等と入手方法を記載いただ
き、アカデミアシーズであれば、その旨と自施設で製造等、実態に応じて記載ください。

FAQ



3.診療に直結するエビデンス創出研究

※公募要領p.55～58参照



3.診療に直結するエビデンス創出研究

診療ガイドライン等※は、最善の医療を提供するために重要なものであり、その作成・改
定には、疾患の自然歴に関する新たな知見の創出、診断バイオマーカーや治療効果指標
の妥当性の検証、治療法の最適化に関する検証等、相応のエビデンスを要する。本公募
研究開発課題では、希少難治性疾患（難病）領域における診療ガイドライン等を作
成・改定するためのエビデンスの創出を目指す。

※ 「診療ガイドライン等」には、診療の手引き、診療マニュアルを含む。

背景・目標

研究開発費の規模 ：1課題当たり年間10,000千円程度（間接経費を含む）
研究開発実施予定期間 ：最長3年※ 2017年度～2019年度
新規採択課題予定数 ：0～20課題程度

※ 研究開発実施期間は、状況に応じて変更される可能性があります。

規模等

診療ガイドライン等の作成・改定に資するエビデンスを示す資料（原著論文）等。

求められる成果



3.診療に直結するエビデンス創出研究

研究開発提案における対象疾患をカバーする（対象とする）厚生労働省難治性疾患
政策研究事業※の研究課題（難治性疾患政策研究班）が存在する場合は、連携を
必須とする。

※ 厚生労働省難治性疾患政策研究事業
診断基準、重症度分類、診療ガイドライン等の作成・改訂・とりまとめ、関連学会や
患者会と連携した普及・啓発活動、診療体制の構築等を主な目的とする事業。

留意事項１

厚労省

政策研究班

連携すべき政策研究班が存在する場合は

連携必須
AMED

実用化研究班
連
携



3.診療に直結するエビデンス創出研究

難治性疾患政策研究班と連携する場合は、本研究開発課題で行う内容は診療ガイド
ライン等の作成・改定に資するエビデンスの創出までとし、診療ガイドライン等の作成・改定
自体（とりまとめ）は難治性疾患政策研究班で行うこと。また、適宜、難治性疾患政策
研究班や関連学会を通じて医療関係者、患者等への周知・普及に努めること。

留意事項２

診療ガイドライン等の作成・改定（とりまとめ）等々

政策研究班と連携する場合
エビデンス創出

厚労省

政策研究班
AMED

実用化研究班
連
携

概念図



3.診療に直結するエビデンス創出研究

連携すべき難治性疾患政策研究班が存在しない場合は、診療ガイドライン等の作成・
改定自体（とりまとめ）及び、適宜、関連学会の承認取得、関連学会を通じた医療関
係者、患者等への周知・普及等を含む研究開発計画とすること。

留意事項３

診療ガイドライン等の作成・改定（とりまとめ）等々

連携すべき政策研究班が
存在しない場合エビデンス創出

AMED

実用化研究班

概念図



3.診療に直結するエビデンス創出研究

難治性疾患政策研究班との連携の有無にかかわらず、創出したエビデンスに基づき、診
療ガイドライン等の作成・改定がなされた場合は、委託研究開発期間内であるなしに関わ
らず、原則、診療ガイドライン等をAMED担当課室に提出すること。

留意事項４



資料
番号

資料の
位置づけ

提出物

1 必須 研究開発提案書

2 必須
研究開発提案内容チェックシート（診療に直結するエビデンス創出研
究用）及び要約（英語及び日本語）

3 必須 研究開発提案書別紙（診療に直結するエビデンス創出研究用）

4
原則必
須

プロトコール（目的、対象、選択基準、除外基準、症例数、観察内
容、介入内容、統計的手法、研究体制等の情報を含む）（様式自
由）
（プロトコールの提出が困難である場合は、プロトコール案もしくはプロト
コール概要等、実施予定の臨床研究のモデルがわかる資料）

5 任意
提案する研究開発課題に関連する学術雑誌等に発表した論文・著
書、寄与した臨床指針・ガイドラインのうち、主なもの・最新のものの本
文

必須 ：提出がなければ不受理となる提出物
原則必須 ：存在する場合は提出が必須な提出物
任意 ：提出は必須ではないものの、提出された場合は審査に利用される提出物

提出資料

3.診療に直結するエビデンス創出研究



3.診療に直結するエビデンス創出研究

研究開発提案書別紙（診療に直結するエビデンス創出研究用）に「解決するクリニカ
ルクエスチョン」、「解決方法」、「重要性（臨床的意義）」を明記すること。

何が達成（解決）されるのか
明確に。

他の留意事項１



3.診療に直結するエビデンス創出研究

本公募研究開発課題の「目標」にそぐわない研究項目（診療ガイドライン等の作成・改
定に資するエビデンス創出に直結しない基礎研究の実施等）を含まない研究開発提案
であること。また、開発研究としての臨床試験の実施、対象疾患に対して国内未承認の
医薬品・医療機器等を用いる介入研究の実施、承認医薬品・医療機器等を用いる臨
床試験であって薬機法に基づき製造販売業者が行う製造販売後臨床試験等の実施を
含まない研究開発提案であること。なお、薬機法に基づき製造販売業者が行う試験等と
は別に、エビデンス創出のために有効性、安全性等に係る試験を実施することは可とする
（医療経済的観点から検討を行うための研究も含む）。

他の留意事項２

以下を含まないこと。
 診療ガイドライン等の作成・改定に資するエビデンス創出に直結しない基礎研究の実
施等

 開発研究としての臨床試験の実施
 対象疾患に対して国内未承認の医薬品・医療機器等を用いる介入研究の実施
 承認医薬品・医療機器等を用いる臨床試験であって薬機法に基づき製造販売業者
が行う製造販売後臨床試験等の実施



3.診療に直結するエビデンス創出研究

Q.連携すべき政策研究班が存在するかどうか、わからない。どうしたら良いか。

Q&A

A.まず「難病情報センター」ウェブサイト※にて対象疾患を検索し、当該疾患に関するウェブ
ページが存在する場合には、ページ内の「研究班名簿」等を確認すること。

※ http://www.nanbyou.or.jp/



3.診療に直結するエビデンス創出研究

Q&A（つづき）

A（つづき）.また、「難病情報センター」に掲載されている「平成28年度 難治性疾患政
策研究事業 研究課題一覧表」※を確認すること。

※ http://www.nanbyou.or.jp/entry/5312

これらを確認してもなお対象疾患をカバーする（対象とする）難治性疾患政策研究班
の有無がわからない場合は、「AMED公募の難治性疾患政策研究班との連携に関する問
い合わせである旨」と「対象疾患名」を厚生労働省 健康局 難病対策課（連絡先は公
募要領を参照）へ伝え、指示を仰ぐこと。



4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する
基盤研究（オミックス解析拠点）

※公募要領p.59～62参照



4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

希少難治性疾患の研究において、遺伝子、転写、発現、翻訳後修飾といった、疾患の原因となり得る一連の
生命現象を解析することは、医薬品等の治療法開発、診断法の開発を推進するための基盤情報、あるいは臨床現場で
の診断のための基盤情報として重要な位置付けを占めている。本公募研究開発課題では、希少難治性疾患の患者検体
の解析を請け負い、ゲノム解析、トランスクリプトーム解析、プロテオーム解析、メタボローム解析、エピゲノム解析、グラ
イコーム解析等の「オミックス解析」と呼ばれる解析技術を駆使し、希少難治性疾患の発症に関与する生命現象を新規に
発見すること、その結果について診断等を通じて臨床現場等に還元すること及びオミックス解析データを治療法、診断法
開発のための基盤情報として他の研究へ供出することを目標とする。

研究開発費の規模：1課題あたり年間30,000千円～150,000千円程度（間接経費を含む）
研究開発予定期間：最長3年間
採択予定数：0～8課題

概要図

目標

臨床現場の患者への還元

患
者
検
体
の
解
析
依
頼



4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

（ａ）自施設あるいは他の医療機関から患者検体を請け負い、オミックス解析により以下の事項を達成すること。
１）希少難治性疾患の発症に関与する生体分子あるいは生命現象の発見や同定
２）臨床現場への診断等の情報の還元

（ｂ）希少難治性疾患の診断率向上のためにオミックス解析の技術開発を行うこと。
（ｃ）オミックス解析研究を行う他の研究者と積極的にデータの共有を行う、AMEDが指定する公開データベースに解析結果を保管、公開する
等してデータシェアリングに貢献すること。
（ｄ）「疾病克服に向けたゲノム医療実現化プロジェクト ゲノム医療実現のためのデータシェアリングポリシー」に準じてAMEDが指定するデ－
タベースに臨床情報や解析・解釈結果等を含むオミックスデータを提供すること。
（ｅ）ゲノム解析を行う研究では、ゲノム解析を行う既存のAMED内の研究である「未診断疾患イニシアチブ（IRUD）」、及び「臨床ゲノム情報統
合データベース整備事業」における研究との適切な連携体制を構築していくこと。

求められる成果

データベース

本研究班

論文等

論文等

研
究

臨
床

基
盤



4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

資料
番号

資料の位
置づけ

提出物

1 必須 研究開発提案書

2 必須 研究開発提案内容チェックシート（オミックス解析拠点用）および要約

3 必須 研究開発提案書別紙（オミックス解析拠点用）

4 原則必須

プロトコール（目的、対象、選択基準、除外基準、症例数、観察内容、介
入内容、統計的手法、研究体制等の情報を含む）（様式自由）（プロト
コールの提出が困難である場合は、プロトコール案もしくはプロトコール
概要等、実施予定の臨床研究のモデルがわかる資料）

5 任意
提案する研究開発課題に関連する学術雑誌等に発表した論文・著書、寄与
した臨床指針・ガイドラインのうち、主なもの・最新のものの本文

提出資料

オミックス解析の実績、予定する解析件数、データシェアリン
グの計画について記載するフォーマット

提出資料の分類

必須 ：提出がなければ不受理となる提出物
原則必須：存在する場合は提出が必須な提出物
任意 ：提出は必須ではないものの、提出された場合は審査に利用される提出物



4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

主な注意点

 オミックス解析拠点で求めるのは本研究の中で特定の疾患の治療法開発等に結びつけ
るものではなく、オミックス解析を請け負う拠点型の研究です。

 診断等の臨床現場への還元と研究の双方に貢献する必要があります。
研究開発提案書に双方に貢献する計画であることが明確になるように記載してください。

 オミックス解析プランに記載された保管予定症例数への達成状況が、採択後に適宜確認
されます。



A1：詳しくはIRUDのポータルWebサイト（http://www.irud.jp）において企画書等をご確認ください。
IRUDは本事業下で、臨床現場で診断が付かない患者について全国規模の診断体制を構築していく
基盤構築研究であり、その中で必要に応じて患者の遺伝学的解析（ゲノム解析）を行います。
解析手法が重複しますが、IRUDでは下図の様な経路で紹介された臨床症状等からは診断が困難な

患者を主な解析対象とするのに対し、オミックス解析拠点では臨床症状からある程度疑われる疾患
がある患者の確定診断のための解析等を主な対象とすることを想定しています。

4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

FAQ

Q1：「IRUD」とは何か？
IRUDの主な対象と重複しないというのはどのような意味か？

遺伝学的解析

http://www.irud.jp/


4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

A2：AMEDバイオバンク事業部所管事業であり、当該事業では希少難治性疾患領域を含めた複数の

領域を対象にして、遺伝学的解析、データベースの構築とデータシェアリング、臨床現場への診断情
報の還元を主眼にした研究を展開しています。
事業の詳細はhttp://www.amed.go.jp/program/list/04/01/047.htmlをご参照ください。

「疾病克服に向けたゲノム医療実現化プロジェクトゲノム医療実現のためのデータシェアリングポリ
シー」の「データシェアリングの実施方法」におけるデータの登録時期等を参照する形で、データシェ
アリングの実施状況を採択後も確認します。

FAQ

Q2：連携を求められている臨床ゲノム統合データベース整備事業とは何か？

「疾病克服に向けたゲノム医療実現化プロジェクト ゲノム医療実現のためのデータシェアリン
グポリシー」に準じてAMEDが指定するデ－タベースに臨床情報や解析・解釈結果等を含むオ
ミックスデータを提供するというのは具体的にどのような意味か？

遺伝学的解析

http://www.amed.go.jp/program/list/04/01/047.html


4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

A3：既存のものではなく、今後本事業で構築する予定です。

臨床ゲノム情報統合データベースとは異なり、希少難治性疾患領域に特化し、単純なデータ
ベースに留まらず付加的なプラットフォーム機能を有する仕組み作りを検討しています（2016年
3次公募で募集中のものです。 http://www.amed.go.jp/koubo/050120161115.html）。

現在、仕様は未定でございますので、提案時点で当該データベースについてオミックス解析プ
ランにご記入いただく必要はありません。

採択された研究には採択後に弊課主導の下、調整させていただくことを想定しています。

FAQ

Q3：成果でデータ保管が求められている「AMEDが指定するデータベース」とは何か？
研究開発提案書別紙の「オミックス解析プラン」には「AMEDが指定するデータベース」に関し
データシェアリングの予定を何らか記載する必要があるのか？

http://www.amed.go.jp/koubo/050120161115.html


4.オミックス解析を通じて希少難治性疾患の医療に貢献する基盤研究（オミックス解析拠点）

A4：大きく分けて3点ございます。

①解析手法の拡張

ゲノム解析のみを公募のテーマとしていたが、近年の解析技術の普及に鑑みオミックス解析に手法を拡張
しました。

②データシェアリングの推進

既存の公募では成果として明示していませんでしたが、希少疾患領域の本分野では特にデータシェアリン
グが重要です。データを一つの研究班で囲い込むのではなく、データシェアリングポリシーに準じる等して
解析後早期のデータシェアリングを推進し、一刻も早い医療の実用化を目指します。

③解析技術の向上
既存の公募では成果として明示していませんでしたが、一つの成果と見なします。
知財権の取得等により、希少難治性疾患の診断率向上等に資することを推奨します。

FAQ

Q4：今年度まで本事業で行っている「疾患群毎の集中的な遺伝子解析及び原因究明に関する
研究（遺伝子拠点研究）」との主な違いは何か？


