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�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�薬 事 分 థ：
�അ 認 日：

�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

࿫ᆅᏰೠඪ�஍ચ・஍ટ：
�対 象 ႈ ೩：

注ೝ用メトレレプチン（遺伝子組換え）
メトレレプチン
ຜ下注用11.25mg「シオノॠ」
新有஍成分含有医薬ષ

࿫ᆅᏰೠඪ

ව野義ଲ薬ઙૄ会঺

医薬ષ
2013年3月
プটジェクトマネジメント、開発・薬事戦略、
文書作成支援、 ඪ୻ఃஈ、データマネジメン
ト、統計解析、モニタリング、CRC、治験薬管
理、GCPి応性৹査対応、等

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

TR-6
৸ମਙ࿫ᆅᏰೠඪに対するঞউॳথଓ೥௜法
の開৅

਎੃大学医学部ဟര病院 内ীᆌ・৻謝内科
中ஏ ঳ਮ 教౸（現：੡༁教౸）

�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�薬 事 分 థ：
�അ 認 日：

�クছス分థ：
�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

Ⴧ৑ഝ૗性ඪなनの૗性ႈ೩、໭ᒡඪ、෹関ත
等のᏢჇႈ೩ृਂ安定性により๭Ⴧ（L1～
L5）の前方ડ方からのಕ定術のి用が૑要な೩
者に、Ⴧ৑ഝྼはᏢჇの一部の代わりにᏢ෣ଡ
ୗの高さを઼換、ጌ正ྼは修୮するためにઞ用

�ઞ 用 目 的：

�対 象 ႈ ೩：

ᏢჇケージ
X-TAL アルカリポーছススঌー१ー
改ଐ医療機ஓ（臨床なし）
クছスⅢ

๭Ⴧ（L1～L5）の前方ડ方からのಕ定術のి
用が૑要な೩者

大ଚᄙ金௪業ઙૄ会঺

医療機ஓ
2018年3月
プটジェクトマネジメント、開発・薬事戦略、
文書作成支援、 ඪ୻ఃஈ、データマネジメン
ト、統計解析、試験機ஓ管理、等

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

TR-10
ে৬活ਙॳॱথ౫મを用いた新ૠઈ৿ஓગ૦
ॹংॖスの開৅
ઢ௔ ෥介 ஃ教（現：特定教౸）
਎੃大学医学部ဟര病院 ତ஄外科

�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�薬 事 分 థ：
�അ 認 日：

�クছス分థ：
�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

下੶のႈ೩、ధびに創ംにより生गた全ಽຜჹ
ಳ௤創における෿࿈の஄成
(1) ೸ംⅢ度
(2) 外ം性ຜჹಳ௤
(3) ᇯᯂ・ಟሣજ௾後のຜჹಳ௤
(4) ຜఉ఼取部

�ઞ 用 目 的：

�対 象 ႈ ೩：

コছーゲンઞ用人ੵຜჹ
ঌルॼック Gプছス®

改ଐ医療機ஓ（臨床あり）
クছスⅢ

全ಽຜჹಳ௤創

グン८ઙૄ会঺

医療機ஓ
2018年4月
プটジェクトマネジメント、開発・薬事戦略、
文書作成支援、 ඪ୻ఃஈ、データマネジメン
ト、統計解析、モニタリング、CRC、治験機ஓ
管理、GCPి応性৹査対応、等

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

TR-11
୔治ਙንᯂを対象とした新ૠ医௜੦౫と଍೐
࿈಍ཝੜ༢౤৕との併用にेる൉ം治௜の਍
৸ਙ及びથ஍ਙに関するർด的臨床૥験
൝਽ ൄ಻ 教౸（現：੡༁教౸）
਎੃大学医学部ဟര病院 ஄成外科

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

B-16
RFIDঐॖॡটॳॵউを用いた๶৵が॒ఏ
௙・ু୒ॼঅ।ーシঙথシステ঒の開৅
ଯઢ ํ಻ ၳ教౸
਎੃大学医学部ဟര病院
臨床研究੕়७থॱー

�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�薬 事 分 థ：
�അ 認 日：

�クছス分థ：
�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

ཡજ௾術においてજ௾部位をਖ਼૵するためのଓ
ஃ情報を術者に提୹

�ઞ 用 目 的：

�対 象 ႈ ೩：

ඇめ੢み஑病૗識શマーカ
シュアই॓インॻ
改ଐ医療機ஓ（臨床なし）
クছスⅢ

ཡが॒

ઙૄ会঺঍ॠメディカル

医療機ஓ
2018年12月
プটジェクトマネジメント、開発・薬事戦略、
等

実༻化͞Εたシーζ͓Αび支援の実੷
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঳ಹ的੡ู 注ೝ用タছポルইィンॼトリक़ム 単回ઞ用PDT઄଑৬レーザ用プটー
ঈ PDT઄଑৬レーザ

୿ ਲ਼ ੡ 注ೝ用レザইィリ®100mg EC-PDTプটーঈ PDレーザ

申 請 ય ী 新஍ચ医薬ષ 改ଐ医療機ஓ（臨床あり） 改ଐ医療機ஓ（臨床あり）

ॡছスীథ ٕ クছスⅢ クছスⅢ

開 ৅ ੫ 業 Meiji Seika ই॓ルマઙૄ会঺ Meiji Seika ই॓ルマઙૄ会঺
ঃॼ९ニック ঊルスケアઙૄ会঺

Meiji Seika ই॓ルマઙૄ会঺
ঃॼ९ニック ঊルスケアઙૄ会঺

ઞ 用 用 ಥ

【஍ચ・஍ટ】
外科的જ௾等の他のஉ治的治療؝1

がਂ૭ચな場合、あるいは、ཡ
機ચആோが૑要な೩者に他の治
療法がઞ用できない場合で、か
つ、内視ྰ的に病༰全容が観察
でき、レーザ୾සೝが૭ચな下
੶ႈ೩。ଫ਋ཡቅ（病਋0਋ྼは
Ⅰ਋ཡቅ）

原発性ப性౼ᇯᯂ（ᇯᯂతলু؝2
術を施行する場合に଒る）

3. 化学ଣೝ଍療法ྼはଣೝ଍療法
後の局ਚ遺ଋ再発୫੊ቅ

【ઞ用৯的】
化学ଣೝ଍療法ྼはଣೝ଍療法後の
局ਚ遺ଋ再発୫੊ቅに対する୾଍力
学的療法にઞ用

【ઞ用৯的】
下੶対象ႈ೩に対する୾଍力学的療
法にઞ用するऒとを目的としたレー
ザಎ઼であり、以下の医薬ષとあわ
せてઞ用

ٛ併用医薬ષٜ
一般名：タছポルইィンॼトリक़ム
୿ਲ਼名：注ೝ用レザইィリン®

100mg

ٛ対象ႈ೩ٜ
(1)外科的જ௾等の他のஉ治的治療

がਂ૭ચな場合、あるいは、ཡ
機ચആோが૑要な೩者に他の治
療法がઞ用できない場合で、か
つ、内視ྰ的に病༰全容が観察
でき、レーザ୾සೝが૭ચな下
੶ႈ೩。ଫ਋ཡቅ（病਋0਋ྼは
Ⅰ਋ཡቅ）

(2)化学ଣೝ଍療法ྼはଣೝ଍療法
後の局ਚ遺ଋ再発୫੊ቅ

対 象 ႈ ೩ 化学ଣೝ଍療法ྼはଣೝ଍療法後の
局ਚ遺ଋ再発୫੊ቅ

化学ଣೝ଍療法ྼはଣೝ଍療法後の
局ਚ遺ଋ再発୫੊ቅ

化学ଣೝ଍療法ྼはଣೝ଍療法後の
局ਚ遺ଋ再発୫੊ቅ

ఇ 事 ী థ 医薬ષ 医療機ஓ 医療機ஓ

അ 認 日 2015年5月

ುਡの੍ର プটジェクトマネジメント、開発・薬事戦略、スタディマネジメント、文書作成支援、ඪ୻ఃஈ、
データマネジメント、統計解析、モニタリング、CRC、治験薬・治験機ஓ管理、GCPి応性৹査対応、等

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

C-2
୫੊が॒৲学放ೝ଍௜法৏の局ਚ఩ଋગ৅୻に対するॱছএルইィথॼॺজ
क़঒及び઄導৬ঞー२を用いた୾଍ৡ学的௜法の多施ਝ஑医師主導治験
૱ઢ 学 教౸
਎੃大学大学院医学研究科 ᇯᯂఇ੟治௜学

実༻化͞Εたシーζ͓Αび支援の実੷
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࣮༻化͞Εͨγʔζ͓Αͼࢧԉの࣮੷࣮༻化͞Εͨγʔζ͓Αͼࢧԉの࣮੷
૯߹ηϯλーڀݚ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃ�ྟচژ

�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�申 請 区 分：
�അ 認 日：

�クছス分థ：
�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

一般଎化ஓ外科 、๢部外科、ੱට外科（ੱ೿ૃ下でੱ内ඝ作を行अু術に଒る)、
ᆌႌஓ科、എ人科及び୍⅑部外科（৽ઠ的に行अু術に଒る）の各୩ୠにおけ
る、術者の内視ྰু術ஓ఻ඝ作の支援

�ઞ 用 目 的：

�対 象 ႈ ೩：

ু術用ট঎ットু術ঘニット
① da Vinci १ージカルシステム
改ଐ医療機ஓ（臨床あり）
クছスⅢ

ድ።୍ቅ

インテュイティঈ१ージカル合ఉ会঺

医療機ஓ
2018年8月
プটジェクトマネジメント、開発・薬事戦略、スタディマネジメント、文書作
成支援、ඪ୻ఃஈ、データマネジメント、統計解析、モニタリング、試験機ஓ
管理、等

② da Vinci Si १ージカルシステム／

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

C-4
ድ።୍ቅに対する৽ઠ的ট঎ॵॺ੍ରু୒の਍৸ਙ・થ஍ਙに関する多施ਝ
臨床૥験
టઢ ᛽঳ ਚ長
ཱྀவ਩য়成人病७থॱー研究ਚ

ᆱદ ঳୙ 講師
਎੃大学大学院医学研究科
ປ࿀ድ።科・୍⅑部外科学

�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�申 請 区 分：
�അ 認 日：

�クছス分థ：
�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

スティーদンス・ジョン९ンඪ౜ණ及びর෼性
਀ຜശଈඪのཽ後遺ඪにおいてใோのཽྰ、コ
ンタクトレン६を用いてもે分な視力が得られ
ない೩者に対する視力ଓ正及びঽಁඪ૾の೹ਮ

�ઞ 用 目 的：

�対 象 ႈ ೩：

୽部支੅஑ഓჍ஄૾౮ଞཽ用コンタクトレン६
१ンコンKyoto-CS
新医療機ஓ
クছスⅢ

スティーদンス・ジョン९ンඪ౜ණ、র෼性਀
ຜശଈඪ

ઙૄ会঺१ンコンタクトレン६

医療機ஓ
2016年2月
開発・薬事戦略、スタディマネジメント、文書
作成支援、CRC 、GCPి応性৹査対応、等

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

C-5
੎ඪ多஄᪻লਙ༞ሣのཽ৏఩ඪに対する୽部
੍੅஑ঁーॻ॥থॱॡॺঞথ६CS-100の臨
床૥験
外ୱ ૸౩ 教౸
਎੃ਿয়医科大学 ཽ科学教室

�୿ ਲ਼ 名：
�一般的名ู：

�申 請 区 分：
�അ 認 日：

�開 発 ੫ 業：

�ು点の支援：

�申 請 区 分：

HER2഻性の໚ቅ�஍ચ・஍ટ：
�対 象 ႈ ೩：

ঌルॶ६マঈ（遺伝子組換え）
ঃージェタ点ᅙಯ注 420mg/14mL
新஍ચ医薬ષ

HER2഻性のଫ਋໚ቅ

র外ଲ薬ઙૄ会঺

医薬ષ
2018年10月
スタディマネジメント、文書作成支援、統計解
析、CRC、治験薬管理、GCPి応性৹査対応、
等

シー६番号
研究ୖ਻੡

開৅責任者

C-11
HER2഻ਙ໚ቅにおऐるঌルॶ६ঐঈとॺছ
スॶ६ঐঈग़঒ॱথシথを用いた୒৐௜法の
ਫ਼ୈ（ছথॲ঒৲ਸ਼⋜ৼ૥験）
ૺ੩ ෎ਮ 教౸
਎੃大学大学院医学研究科
໚Ꮳ外科学

౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃɹྟচ研究総合ηϯλーژ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃɹྟচ研究総合ηϯλーژ
E-mail:trans@kuhp.kyoto-u.ac.jp   URL:www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/E-mail:trans@kuhp.kyoto-u.ac.jp   URL:www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/
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治験薬GMPに対応する院内製剤製造施設です

医師主導治験、先進医療、特定臨床研究の治験薬／試験薬の製造のため、通常業務から独立した特殊
無菌室を設置するなど、治験薬GMPに対応した製造体制を構築。これまでに先進医療1件、特定臨床
研究3件の試験薬を製造しました。
薬剤師法に基づいた院内製剤を治験薬GMPグレードで製造。企業などからの調達が困難な一部の試
験薬も製造が可能です。
治験薬GMPに基づく品質管理により、企業提供の試験薬と同レベルで被験者の安全を担保し試験の
信頼性を確保した臨床研究が実施できます。
すべての製造記録が保管され、研究成果の承認申請や企業への導出にもスムーズに利用できます。

治験薬GMPに対応する院内製剤製造施設です

医師主導治験、先進医療、特定臨床研究の治験薬／試験薬の製造のため、通常業務から独立した特殊
無菌室を設置するなど、治験薬GMPに対応した製造体制を構築。これまでに先進医療1件、特定臨床
研究3件の試験薬を製造しました。
薬剤師法に基づいた院内製剤を治験薬GMPグレードで製造。企業などからの調達が困難な一部の試
験薬も製造が可能です。
治験薬GMPに基づく品質管理により、企業提供の試験薬と同レベルで被験者の安全を担保し試験の
信頼性を確保した臨床研究が実施できます。
すべての製造記録が保管され、研究成果の承認申請や企業への導出にもスムーズに利用できます。

無菌室内部と局方グレードＡ基準
グリーンベンチ（右手前）

薬剤部・治験薬GMP製造施設

臨床試験の準備
●プロトコル作成支援
●実施体制の
　構築・契約締結
●種々の文書作成
●関係者間の
　合意プロセス

臨床試験の計画立案
●役割分担・資金計画
●タスクリスト
●スケジュール

プロジェクト運営
●実施医療機関の支援
●治験支援サイトとの
　調整
●情報共有

治験結果のまとめ
●治験結果の総括
●治験薬もしくは
　治験機器提供者への
　報告プロジェクト管理

●モニタリング情報
●安全性情報
●必要時の問題解決

スタディマネージャー 効果安全性評価委員会
中央判定委員会

治験届提出
副作用等報告

試験計画の意見のとりまとめ
試験計画の解釈の統一

文書提供
情報共有

製造・提供・契約に
関する協議

治験調整事務局

臨床試験業務の
分担と調整

治験調整医師

第三者
評価機関

実施医療機関

治験薬もしくは
治験機器提供者

規制当局
（PMDA）

プロトコルライティング
検査測定会社

治験薬／治験機器調達
安全性情報管理業務
症例登録業務
モニタリング業務

データマネジメント業務
統計解析業務
監査業務

総括報告書作成業務

Kyoto University Hospital
Institute for Advancement of Clinical and

Translational Science (iACT)

૯߹ηϯλʔڀݚ౎େֶҩֶ෦ෟଐපӃ�ྟচژ

　http://www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/

連携

●ライフサイエンス
●化学・ナノ
●電気・物理・土木建築
●ソフトウェアコンテンツ

京都大学

企　業外部の技術移転機関
一般財団法人
芝蘭会

産官学
連携本部

知財・
ライセンス化部門

連携

「医学領域」
産学連携推進機構
（KUMBL）

ゲノム医学センター

医学研究支援センター

メディカル
イノベーションセンター

大学院
医学研究科

共同研究支援
連携

技術移転

医学部

医学研究科

医学部
附属病院

●開発企画部
●早期臨床試験部
●データサイエンス部
●治験管理部

医療開発戦略室

臨床研究総合センター

知財化支援 連携

出口まで見据えたシーム
レスな体制で知財化を
サポート。研究シーズを
探索するたしかな眼が、
先々の特許出願・企業交
渉・契約までの道筋をし
っかりと見据えています

知財化部門

企画・研究計画

QC/QA品質管理

総括・展開

（2018年12月現在）

Staff & Achievement
医師主導治験を迅速かつ円滑に推進できる
支援体制を確立しています

京都大学がR&Dの中心となった
新たな試験薬／機器の実績 件数

治験計画届が受理された医師主導治験 21

総括報告書が作成された医師主導治験 13

企業へライセンスアウトされた試験薬／機器 15

先進医療として承認された試験薬／機器 7

シーズ開発実績

数多くの未承認薬医師主導治験を手がけ、
立ち上げから終了まで医師主導治験を

大学内で完遂できる
トータルな支援体制が整っています

さまざまな組織から構築される多施設共同医師主導治験の実
施体制。治験調整事務局は、臨床開発に必要な知識と組織の
壁を超えるマネジメント力で治験調整医師をサポート、医師主
導治験の円滑な遂行を可能にします

治験調整事務局

綿密なコンサルテーションにより、
被験者の権利と利益の保護に最善を尽くします

医師主導治験、特定臨床研究、再生医療等臨床研究が義務づける｢保険
その他の補償措置｣に対応し、被験者の利益を保ちながら治験を円滑に
行ないます。

補償コンサルテーション部門

多様なバックグラウンドと
高い専門性をそなえたスタッフの協働は 
これからの先端医療開発にもっとも理想的な環境です

臨床研究
総合センター 医療関連企業

●委受託研究
●研究者主導臨床試験
●企業臨床試験
●共同研究

●創薬シーズ
●新規医療技術
●臨床研究

●研究資金
●場所、ヒト、物、技術

医療開発戦略室

大学と企業、日本の内外をつないで隅々に伸びるネットワ
ークをたどり、たしかな舵とりでアカデミア発のシーズを
企業のニーズへとみちびきます

技術移転部門

ICH-GCP準拠の臨床試験実施の際に必須の「データセンター」機能を担当
し、医師主導の治験および臨床試験を支援しています

データセンター部門

研究カテゴリに応じて重篤副作用などの安全
性情報をきめ細やかに収集・管理するととも
に、当局報告を的確にサポート。各種手順書・フ
ローを整備し、多施設共同試験にも対応します

安全性情報管理部門

治験準備

治験の実施

Organization
臨床研究総合センター長

協議会

副センター長

医学部附属病院長

重要事項の審議

運営会議
研究・開発等の円滑な実施

推進委員会
流動プロジェクトの円滑な実施

特定臨床研究管理室治験管理部データサイエンス部早期臨床試験部国際開発室

シーズ発掘・開発開発戦略立案

開発薬事

プロジェクトマネジメント 知財マネジメント

全体戦略立案

医療開発戦略室開発企画部

国際開発 プロトコル作成支援

安全性情報/補償 データマネジメント

臨床試験運営支援

調整事務局

生物統計

バイオインフォマティクス

IRB事務局

CRC業務

治験事務局（受託）

モニタリング

特定臨床研究実施管理
　委員会事務局対応

品質管理・保証グループ QC・文書管理 標準業務手順書管理 監査

情報システムグループ システム開発・導入・管理 電子カルテ連携 IT戦略

業務マネジメントグループ 業務・組織最適化 スタッフの教育・研修 他施設連携 広報・普及

事務部門（病院事務部） 総務・経理 施設管理

臨床研究法対応

臨床研究監査室トータルな支援体制で
トランスレーショナル・リサーチを
実現します

治験薬GMP準拠の細胞調整施設として2003年度に京大病院内に設置。細胞治療や
再生医療の開発目的の臨床研究施設として、日本屈指の歴史と実績を誇ります

センター内に３つの細胞培養室のほか、サプライ室、細胞保存室、滅菌室をそなえ、各作業エリア
の環境は日本薬局方の無菌医薬品製造区の基準に基づいて管理しています。
治験薬GMPに対応した運用に関する基準書を整備し、すべての作業担当者を対象とした教育訓
練プログラムもセンター内で実施するほか、各プロジェクトの手順書作成も支援します。
※再生医療等の安全性の確保等に関する法律」
　（2014年11月25日施行）に基づく特定培養加工施設承認済

分子細胞治療センター
治験薬 GMP・GCTP に対応する日本屈指の施設をそなえています

データサイエンス部

モニタリング
グループ

施設訪問モニタリング

実施計画書作成支援
（モニタリング関連部分）

中央モニタリング

ゲノム・バイオマーカー解析

生物統計・
バイオ

インフォマティクス
グループ

ランダム化

実施計画書作成支援
（試験デザイン・統計解析関連部分）

統計解析

報告書・論文作成

データ
マネジメント
グループ

症例報告書設計

実施計画書作成支援
（データマネジメント関連部分）

データマネジメント

症例登録

報告書・論文レビュー

研究プロジェクトの「出口」を見据えて、開発戦略を立案します

開発計画立案・薬事相談部

プロジェクトマネジメントの機能
各プロジェクトに対して
●	プロジェクトの目標の共有化の徹底
●	他部門の業務項目・進捗状況の共有化
●	課題・リスクの抽出と対応
全プロジェクトに対して
●	戦略策定の強化、プライオリティーづけ

開発薬事の機能
●	規制当局対応
●	文書整理
●	学内審査対応調整
●	薬事コンサルタント

౎大学医学部附属病院 臨床研究総合センターژ
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ਅറ的に研究開৅を௓ਤする委員会のତ૟

研究開৅ਅറ௓ਤ委員会のਝ઼（2017年7月ع）

ৱમ１

① シー६ർดおよび研究開発における学内連携のਘ化
② シー६ർดと前臨床研究の௓進とి正実施の管理
⋉ 病院以外の部局との連携

本学は、2017年2月の臨床研究রற病院അ認に続いて、2017年4月にਸ਼３਋ଶநしು点に認定されました。ଶநし研究戦略的௓進
プটグছムにおけるڱ年৑のঅジョンの１つとして、先端医療技術のଫ਋実用化に向けた学内組௶の連携ਘ化をൕऑています。
ऒれを実ਠするためには３つの項目の௓進が૑要とઅえ、ऒれらを戦略的に௓進するための委員会を新たに設઼するऒとになりま
した。

シー६ർด శ臨床૥験 臨床૥験 ఇ事申請

ർด的試験 検઒的試験

特ಅ化・知財化
シー६発໧ 医ప਌଑治験 (GCP)

臨床試験（治験以外）(శGCP・指針対応)
శ臨床試験 (GLP)
原薬、ଲද (GMP)

അ認審査

公知申請
薬事അ認

ଶநし研究ਅറ的௓ਤউটॢছ঒
研究開৅ਅറ௓ਤ委員会（新ਝ）

実用化を目指すశ臨床シー६
【対象】

【目的】
①ଶநし研究の一੪管理と௓進
②਎大医学୩ୠの研究開発・実用化戦略ਘ化

臨床研究中核病院事業
特定臨床研究実施ଵ理委員会

਎大病院内で実施される臨床シー६
【対象】

【目的】
①特定臨床研究に係るి正な研究実施৬制の௓進
②臨床研究実施部門の管理及び監୚

৬਑ シー६৅໧ シー६৭定 シー६௬੼ ੴ的ଃਓ
ਅറ

ૼ୒୎ૡ
ਅറ

研究開৅

医ఇષ 医௜ਃஓ/
৬外൧૵ ગে

責務

・シー६の発໧
・ଶநし公൳
・シー६育成
・シー६ニー६

マッチング

シー६の৭定 シー६の௬੼
・支援継続
・支援রૃ
・ステージアップ

・知財課題ྴল
・知財௬੼

・技術୎ૡ課題
ྴল

・଑ল先ർด
・੫業マッチング

課題ྴলと解ৠ
・GMP
・GLP
・薬事
・進⎃管理
・医学的ஃ੉

課題ྴলと解ৠ
・性ચ、安定性
・安全性
・薬事
・進⎃管理
・医学的ஃ੉

課題ྴলと解ৠ
・಍ཝ、組௶の

ଲୗ
・規制षのి合
・薬事
・進⎃管理
・医学的ஃ੉

委員会ಉ
発໧委員会 ৭定委員会 ௬੼委員会 知的財産

戦略連൪会
技術୎ૡ
戦略連൪会

研究開発
（医薬ષ）
連൪会

研究開発
（医療機ஓ）
連൪会

研究開発
（再生医療）
連൪会

委員長 臨床研究総合センター センターশ 医療開発戦略஼শ 開発੫画部শ

委員関৴
組௶

URA
関ਧTLO
KUMBL
iACT

iACTが案を検討
・৭定プটセス
・৭定基૆
・৭定委員

iACTが案を検討
・௬੼プটセス
・௬੼基૆
・௬੼委員

産官学連携本部
関ਧTLO
KUMBL
൫ူ会
CiRA
iACT

産官学連携本部
関ਧTLO
KUMBL
൫ူ会
CiRA
iACT

薬学研究科
薬ද部
iACT
学外委員

ੵ学研究科
CRCMeD
iACT
学外委員

CiRA
CCMT
再生研
iACT
学外委員

研究開৅ਅറ௓ਤ委員会
病 院 শ

研究担当ౢ病院শ、iACTセンターশ、
iACT開発੫画部শ、iACT医療開発戦略஼শ、

CRCMeDセンターশ、CRCMeD支援஼஼শ、医学研究科শ、
KUMBL機ଡশ、URA஼শ、CiRAౢਚশ、その他病院শが認める者

シー६৅໧/৭定/௬੼ 研究開৅・実用৲੍ର

事務局

૯߹ηϯλーڀݚ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃ�ྟচژ

౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃɹྟচ研究総合ηϯλーژ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃɹྟচ研究総合ηϯλーژ
E-mail:trans@kuhp.kyoto-u.ac.jp   URL:www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/E-mail:trans@kuhp.kyoto-u.ac.jp   URL:www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/

た支援とͦの実੷͠༺׆൫Λج఺のڌ౎大学ژ

౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃژ౎େֶʗژ
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౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃɹྟচ研究総合ηϯλーژ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃɹྟচ研究総合ηϯλーژ
E-mail:trans@kuhp.kyoto-u.ac.jp   URL:www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/E-mail:trans@kuhp.kyoto-u.ac.jp   URL:www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/~iact/

シー६৭定委員会の取り組み シー६௬੼委員会の取り組み

ੴଃ・ૼ୒୎ૡਅറ৴൪会の取り組み 研究開৅৴൪会の取り組み

学内外のシー६発໧を行अため、学内の関連組௶（iACT、URA஼、「医学୩ୠ」産学連携௓進機ଡ（KUMBL)）および関ਧTLOによる委
員会を஄成し、以下の活動に取り組॒でいる。

シー६৅໧委員会の取り組み

責務 活৿内ઍ

シー६৅໧

・iACT、KUMBL、URA஼による実務WGの実施
・科研ા/AMED/ASTEM申請情報を用いたシー६分析

と研究者௰問（医学URAとのੈ働）
・医ੵ連携を目的としたੵ学଻શ௰問（ੵ学URAとの

ੈ働）
・ು点外研究者௰問（AMED知財リエ॰ンとのੈ業）

ଶநしਁ൳
・ು点内外での説明会実施
（ು点内6カਚ、ು点外13大学）
・H31年度ଶநし公൳実施、相談受હ

シー६育成
・シー६相談ษઠのઈ用
（開発相談、公൳相談、ਂ఼උ案件の१ポート等）
・ৱ金ඃ得に向けたAMED事業଻શ相談会の実施

学内ુ৊研究の
活ਙ৲

・臨床薬学༦ਵ会の実施
（薬学研究者と臨床医とのマッチング）

責務 活৿内ઍ

৭定উট७ス
・シー६ABCの審査৬制及び৭定スケジュールを

計画
・シー६ABCの৭定プটセスの方針ৠ定

৭定੦૆ ・シー६ABCの৭定基૆を見ઉし再検討する
・シー६ABCの৭定基૆を確定する

৭定委員、ଟਪ
委員の৭ল

・৭定委員の検討ధびに৭ল、委ᆝু続き
・審査委員の検討ధびに৭ল、委ᆝু続き

シー६৭定

・申請されたシー६ABCの書థなनを審査委員に
ஷり分け

・（シー६BC）書એ審査を౷まえ、ヒアリング審
査の対象となるシー६のਯをৠ定し、研究者ડ
に連൪

・৭定委員によるAMED申請のための౜ଓシー६
のದ位હけのৠ定

・（シー६A）書એ審査を౷まえ、఼උਯと金પの
ৠ定

責務 活৿内ઍ

ੴଃ௬੼ ・ଶநし事業公൳における知財௬੼基૆を見ઉし、
௬੼を行अ

ੴଃ教育 ・ଶநし研究者向けの知財セ঑ॼー実施（年3回）

ୖ਻ྴলと
ૼ୒୎ૡの実施

・関ਧTLO、産官学連携本部知財部門、CiRAと定
਋的な情報共有会を੅ठ、知財/శ臨床データ/
臨床データのスムー६なଫ਋技術୎ૡを௕る

੫業ঐॵॳথॢ

・IHK交૴会の実施
（学内シー६・院内ニー६・੫業ニー६のマッチ
ング）

・マッチングイベントषのシー६ল展
（学内シー६・੫業ニー६のマッチング）

責務 活৿内ઍ

実施໪要のੁ定 ・連൪会の目的、開ಈৎ਋、開ಈ方法なनの見
ઉし、実施概要のੁ定する

৴൪会委員の
৭ল

・医薬ષ、医療機ஓ、再生医療の各連൪会委員の
検討ధびに৭ল、委ᆝু続き

৴൪会の開催

・再生医療研究開発連൪会の開ಈ（3回）
H30年7月、10月、H31年1月

・医療機ஓ研究開発連൪会の開ಈ（4回）
H30年5月、8月、11月、H31年2月

・医薬ષ研究開発連൪会の開ಈ（2回）
H30年9月、12月

責務 活৿内ઍ

উট७ス ・シー६ABC全般の進⎃
・଻શシー६に関するヒアリング

॔क़ॺউॵॺ ・支援継続・রૃ、ステージアップに関するஃ੉
・シー६৭定等に関する基૆の改ఒ提案

௬੼方法

シー६A 知財取得૾ய、੫業マッチング、研究の進⎃等を
ヒアリングシート/報ઔ書を用いて௬੼する

シー६B
௬੼シートに従って、すसてのఃஈシー६の当該
年度の進⎃௬੼を行अ。૑要に応गて、ヒアリン
グを実施する

シー६C プটジェクトマネジメント計画を作成し、ऒれに
基तき୸成度を௬੼する

19 2 4 2 4
4 0

31 2 5
6

5 2

17 30 4 8

0
10
2 0
30
4 0
5 0
6 0
7 0
8 0

拠点外

拠点内

【シー६A】応൳の௓୎（ುਡ内外）

61੯57੯

73੯

平成29年度：ು点外15੯ ು点内13੯ を఼උ
平成30年度：ು点外15੯ ು点内14੯ を఼උ
平成31年度：ು点外17੯ ು点内 6੯ を఼උ

਎都大学ು点におけるシー६ABCの৭定基૆を定め、৭定を行अ。 ٹ 各担当部౧（PM/StM）によるシー६ABCの௬੼

シー६開発におけるశ臨床開発支援（安全性、ષ質、有஍性を含
む）に関する課題の解ৠに向けた議論を行अ。

ଫ਋実用化および技術୎ૡを基ກとする知財・技術୎ૡ戦略をয়
案し、課題ྴলृその解ৠを行अ。

ٹ シー६௬੼委員会によるシー६ABCの௬੼

૯߹ηϯλーڀݚ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃ�ྟচژ

た支援とͦの実੷͠༺׆൫Λج఺のڌ౎大学ژ
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ྟচڀݚɾ治ݧにؔΘる͓ऀڀݚΑͼࢧԉऀ͚޲の
मϓϩάϥϜݚҭɾڭ
ྟচڀݚɾ治ݧにؔΘる͓ऀڀݚΑͼࢧԉऀ͚޲の
मϓϩάϥϜݚҭɾڭ

૯߹ηϯλーڀݚ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃ�ྟচژ૯߹ηϯλーڀݚ౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃ�ྟচژ

25%

50%

25%

0੯
4੯ع1
5੯ਰ঱

79%

21%

峙岮
岮岮岲

45%

48%

7%

0੯
4੯ع1
5੯ਰ঱

ٷ ະ ຺ ٷ ॔থケーॺ੥ટ
臨床研究・治験従事者研修

倫理ଟਪ委員会・治験ଟਪ委員会委員ു成研修

（回௦者：28੡）
AMED「医療技術実用化総合യ進事業」の一୭として、臨床・治験
等に関わる医ప・歯科医పを対象とした研修を開ಈした。質の高い
研究計画書を作成し、確実に実行できる研究者を育成するऒ
とを目的として技術研修を含めた研修プটグছムとした。

ٷ 実施内ઍ

受講者ਯ：28名
（医ప：26名、歯科医ప：2名）

ਚര

治験おेび臨床૥験(介入研究)の
責任医師の৽験ਯ

治験おेび臨床૥験(介入研究)の
ী担医師の৽験ਯ

研修会への૞ਸ৿ਃ

本研修の৸ಹにおいて௥ଌしऽしたऊ
਎大病院で০৏ऒのेうな研修会があोय

૞ਸをൌ஦しऽすऊ

36%

61%

3%

প৾୰੹
঳ಹ୰੹
峇峘౎

54%
32%

14%

ಏ෫૥ୡ峕岵岵峹峵੦ম৓峔ੴ௙峼ମ峕ା岻峉岮
ಏ෫૥ୡ峘崿嵕崰崛嵤嵓峼ঽী峑છ岻峵峲岰峕峁峉岮
AMED峕ງஂ岿島峐岮峵ਁ৓峔ଢ଼ఊ峑ੳ৒છ峼峬峳岰岽峒岶峑岷峵岵峳

67%

33%
峇岰ઓ岰
峨岬ઓ岰
峓峋峳峑峬峔岮
岬峨峴ઓ峹峔岮
ઓ峹峔岮

2018年10月28日（日）10：00～18：00
਎都大学医学部ဟര病院 外来༠5మ会議஼ڶ
ிભ医పまたは分担医పとして、臨床研究・治験に係る
業務を行っている、または今後行おअとしている医ప、
歯科医ప

਎都大学医学部ဟര病院 臨床研究総合センター

30名
૮મ

日 ৎ：
場 ਚ：
対 象 者：

൳ૐ人ਯ：
研修ા用：
਌ ಈ：
プটグছム：
⋛. 臨床૥験੕૛

①臨床試験の概要 ②臨床研究の行動規෇ ⋉保૫制度
⋜. 研究ॹ२ॖথ ٛ研究計画書作成の೏意点ٜ

①ూବと目的 ②バイアスの௾ு ⋉介入研究と観察研究
⋊研究デザイン ⋋プছセ঎ ⋌臨床試験の統計・解析

⋝. 研究実施上の೏ਔਡ
ٛデータの信頼性・଺験者保૧・有૩事象षの対応ٜ
①ષ質マネジメントシステム ②モニタリング・監査
⋉ඪ୻報ઔ ⋊インইज़ームॻコンセント、インইज़ームॻアセント
⋋଺験者൳ૐ、組み੢みと参加継続 ⋌有૩事象षの対応
⋍ଓ೥と๖೥

⋞. 臨床研究・治験に対する法的ೳ組み ٛ臨床研究法ٜ
⋟. ডーॡシঙॵউ ٛリ१ーチクエスチョンのଡୗ化ٜ

ٷ 実施内ઍ

受講者ਯ：57名

模擬倫理審査委員会

①治験・臨床研究を取りඕく૾யについて
②倫理審査における೏意点
⋉研究デザインと医学統計ٕ倫理審査の観点からٕ

⋛. 講演

①委員会当日における審査意見業務の実施
・倫理委員会当日の事務局業務と議事ஈの作成

②臨床研究法ి用課題の見分け方
・ইज़ーマットチェックの実施

⋜. ডーॡシঙॵউ

⋝. 演習

11月25日（日）10：00～17：00
਎都大学医学部 G༠セ঑ॼー஼A
倫理・治験審査委員会の委員、଄しくは倫理・治験審査
委員会事務局担当者

਎都大学医学部ဟര病院 倫理支援部

60名
૮મ

日 ৎ：
場 ਚ：
対 象 者：

൳ૐ人ਯ：
研修ા用：
਌ ಈ：
プটグছム： ٛੂ௻～র௻コースٜ

ٷ ະ ຺
臨床研究及び治験の研究計画を倫理性、科学性、信頼性のડએから
ి正に審査するऒとのできる人材の育成を目的として、 AMED「医
療技術実用化総合യ進事業」の一୭とした研修プটグছムを実施し
た。

ٷ ॔থケーॺ੥ટ（回௦者：55੡）
૙ர（ളਯ回௦૭）

19

5 6
3 2

24

関ଖする委員会（ളਯ回௦૭）

委員会での૽સ（ളਯ回௦૭）

3

23

4

3

2

17

8

峇峘౎

হਜଂ

হਜଂশ

੻৩（঳ಹ峘য়ৃ峼৻਀峃峵ਗ৖峘者）

੻৩（১൅学等峘ਗ৖થ௙者）

੻৩（ಏ෫௺൥ౠ等峘ઇ৩）

੻৩（ಏ෫௺ਰਗ峘൥ౠ等峘ઇ৩）

4

3

22

34

19

峇峘౎

ગেୢ௜（ગেୢ௜等峘਍৸ਙ峘ન৳等峕ঢ়峃峵১൅）

੘ୡ（ୢఇષ岝ୢ௜ਃஓ等峘ષସ岝થ஍ਙ఺峝਍৸ਙ峘ન
৳等峕ঢ়峃峵১൅）

ಏ෫研究（য峼ৌ଴峒峃峵ୢ学௺研究峕ঢ়峃峵຃৶੐ଉ等）

ಏ෫研究（ಏ෫研究১）

本研修の੕়௬੼

35%

48%

15%

2%

প૗ৈ岮
ৈ岮
൤ৢ
଩岮
প૗଩岮

臨床研究・治験に関Θる研究ऀ͓Αび支援ऀ޲けのڭҭ・研मプログラム

౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃژ౎େֶʗژ
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໢ບ৭ૉม性に対する#SBODIFE�DIBJO�BNJOP�BDJET
Λ༻͍ͨ新規ਆܦอޢ治療๏開発
໢ບ৭ૉม性に対する#SBODIFE�DIBJO�BNJOP�BDJET
Λ༻͍ͨ新規ਆܦอޢ治療๏開発
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।ڭत�஑ా�՚ࢠ

分วำア঑ノ෷ଲද（Branched chain amino acids）を用いたිჍ౦ಞ૗性೩者に対する医ప਌଑治験（ਸ਼Ⅱ相試験、プছセ঎対ස二੎ᆟ検ૻຎ試験）
を実施する。視野ृ視力、ිჍଡୗに対する治療஍ટを௬੼し、ॻছッグ・リポジショニングによる臨床POC取得を目指す。

 ই॓ーストছインの治療

 ཽႈ೩૪઼薬：WO2016/129626
ਠ૔、ଲ薬੫業との共同研究ీ৺に基तき、治験薬（実薬）に関する安全
性情報の提୹を受けている。また、治験薬実薬（原મ）の提୹を受けてい
る。本治験にて、有஍性がંྮされ、安全性が確認されれय、ଲ薬੫業ष
のছイセンスアक़トをઅえる。ଲ薬੫業にて、希૘ႈ೩用医薬ષ申請を行
い、次相試験を実施、薬事അ認申請を目指す。

ীวำ॔঑ঀ෷

• శ代೥性ຩໂ૗଩アルঈ঑ンഷඪの改ఒ薬
• 1ෆ4.15g 
• 1回1ෆを1日3回୫後৽ઠ਺ଖ

• 枝分かれを੅つア঑ノ෷：イ९টイシン、টイシン、バリン
• ૑೼ア঑ノ෷
• ᐨஜ合成യ進
• ൙෿ृ౼でエネルॠーにかわる
• グルタ঑ン෷産生（アンモニア回ઽ、ઋ৽伝୸物質）
• アセチルCoA, スクシニルCoA産生
• TCA回ଡ଼にてATP産生
ীวำ॔঑ঀ෷ଲද（ॖ९টॖシথ・টॖシথ・ংজথ⅖၄）

 小ཝ৬ストレス下の಍ཝଈ೪制、಍ཝ内ATP੖૘೪制஍ટをin vitroで
確認

 病ଙモデルマक़ス（rd10, rd12）で
• 視಍ཝ厚・಍ཝਯ੖૘の೪制
• ිჍ機ચ௤ം೪制஍ટ
• 病ଙが進行した૾ଙから਺ଖ開઩してもそれ以ఋの進行を೪制

(BCAA 1.5g/kgを13か月ೡより6週਺ଖ、各ණn=33)

rd12マक़ス 19か月ೡ
୾๝௱૵ಽ検査による視಍ཝ厚௬੼

RNFL
GCL+IPL

INL
OPL

IS/OS

RPE

ELM

৙ে஑

Control BCAA

p=0.0098

BCAA

BCAA
rd12 ঐक़ス

Control

Control

Control BCAA

rd12ঐक़ス

p=0.046
30 ms

10 µV

ිჍਗ਼௕による視機ચ௬੼

• লൢ人：国য়大学法人਎都大学、EAই॓ーマઙૄ会঺
• 分วำア঑ノ෷ଲදの新規用ಥ（ිჍ౦ಞ૗性、෤内௽、加ೡ້ሣ૗性）
 Hasegawa T, et al. Branched chain amino acids attenuate major

pathologies in mouse models of retinal degeneration and

 ঽே৽ૌデータの໮஋
対සණデータとしてઞ用できる視野・視力のデータを໮஋র。
（UMIN000020963）

本ႈ೩は希૘ႈ೩であり、オーই॓ンॻছッグとして、ર先審査に該当
する。ਠ૾有஍な治療法はなく、医薬ષとしてഅ認されれयその୶஭は
大きい。

対象ႈ೩である、ිჍ౦ಞ૗性には、ਠ૔進行೪制治療法がない。本ද
は、ිჍの視಍ཝଈを೪制するऒとで、視力視野ப化೪制஍ટを目指す
ものである。୳定される治療学的ポジションとしては、ই॓ーストছイ
ン治療である。

研究の໪要

૥験੟

 オーই॓ンॻছッグ

శ臨床POC

治௜学的এジシঙॽথॢ・રਜ਼ਙ

開৅のটーॻঐॵউ

関৴ੴଃ・૛ધ ఇ事അ認に਱ऐた੫業৴௚

治験૆૟ਤ⎃状ய

治験໪要

対象ႈ೩
ිჍ౦ಞ૗ਙ
• 視野໭ᒡ、視力଩下がဉرに進行し最ી的にଷ

明にඹる
• 日本におけるরಥଷ明原౤の3位
• 日本で3～5ਐ人
• 遺伝子の౮ଞにより਌に視಍ཝが૗性
• 確য়した治療法がない

• 指定୔病90

ི一のഅ認薬アॲプチノール®は、พದ応を
改ఒするのみで病૾の進行をૃめられない

 治験薬ଲୗ：外部委౏
 శ臨床試験：౥വ（薬事戦略相談による確認ੋみ）
 薬事戦略相談対એஃ੉
 治験

2019年 1月
2019年 2月 予定
2019年 3月 予定
2019年 6月 予定
2020年12月 予定

2019年 2月 ౥വ予定

2018年 7月

• 院内治験審査委員会審議
• 治験計画ඍ提ল
• 1୻目ఃஈ
• 最ીඪ୻ఃஈ
• 最ીඪ୻৽ૌ観察ીവ

ිჍ౦ಞ૗ਙに対するTK-98のથ஍ਙをਫ਼ୈする
੸੎ᆟਫ਼ૻຎ૥験（iACT17076）
 治験の目的：ිჍ౦ಞ૗性೩者を対象に、分วำア঑ノ෷ଲද（TK-

98）を৽ઠ਺ଖするऒとの有஍性及び安全性について、プ
ছセ঎ණを対සに検討する

 ਺ଖ薬：

 目ఏඪ୻ਯ：

 ਌要௬੼項目：
 対 象：

 用法・用୤：
 観 察 ਋ ৑：

 治験デザイン：

1回1ෆ（4.15 g）を1日3回 ୫後৽ઠ਺ଖする

ිჍ౦ಞ૗性
70୻（実薬ණ：47୻、プছセ঎ණ：23୻）

ঁンইリー視野検査によるිჍ૎度のトータルポイント
スコア

਺ଖ਋৑：78週৑、観察਋৑：78週৑

ਸ਼Ⅱ相、単施設、プছセ঎対ස二੎ᆟ検ૻຎ試験
治験成分੶ಀ：TK-98、治験薬：TK-98、プছセ঎

೩者QOL（生活の質）を೐੅するため、視野໭ᒡ
ृଷ明を೪制・೚భする薬දが஦まれている

ଷ৥

glaucoma. Heliyon 2018, e00544

ଋோිჍ

視野໭ᒡ

૗性したිჍ

໢ບ৭ૉม性に対する #ranched chain aNino acids Λ༻いた৽نਆܦ
保ޢ治療๏開発
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ِΤΫιϯ化཈੍化߹෺にΑる৺ϑΝϒϦʔපの
ࠜ治ɾ༧๷ΛՄೳͱする治療薬の૑੡
ِΤΫιϯ化཈੍化߹෺にΑる৺ϑΝϒϦʔපの
ࠜ治ɾ༧๷ΛՄೳͱする治療薬の૑੡

ֶߏػ੒ܗଶܗ�౎େֶେֶӃ医ֶ研究Պژֶߏػ੒ܗଶܗ�౎େֶେֶӃ医ֶ研究Պژ

�ਖ਼හݪत�ഡڭ

ই॓ঈリー病は̢-फ़ছクトシॲー८(GLA)の活性が଎ଷ・もしくは଩下して生गるႇ࿫質代謝౮ଞ
ඪである。઎೓ृ九州વ部に੗い成人発ඪ஑はGLA遺伝子ਸ਼ڰイントটンの１ව基૗౮
(IVS4+919G>A૗౮)のために、イントটンの一部が෹エク९ン化するऒとが原౤となる。当グ
ループではGLA遺伝子の෹エク९ンを対象としたスクリーニングから化合物を৭定し、iPS಍ཝ病ଙ
モデルを用いて薬஍を確認した。有஍な化合物についてはశ臨床௬੼を進めている。本課題をৢし
て新たな治療薬の創লを目指す。

スクリーニングで高活性をંした化合物ණについてੱ
൙಍ཝにおける෹エク९ン೪制作用を確認するため、
ゲ ノ ム ౣ ૐ お よ び ೩ 者 ಍ ཝ に よ る G L A 遺 伝 子
IVS4+919G>A૗౮଑入iPS಍ཝを౴য়した(A)。౴য়
したiPS಍ཝはੱ൙಍ཝष分化ා଑後(iPSC-CM)、化合
物応௦௬੼(B)、಍ཝ病ଙモデル(C)として内૔性GLA
遺伝子に対する薬஍を確認した。

当グループでは化合物のスプছイシング制౪活性を検লする系を開発
し(SPREADDリポーター、特ൢ2013-146891)、GLA遺伝子の෹エク
९ン૗౮(IVS4+919G>A)に対するリポーターをଡണした。

研究の໪要

GLAスউছॖシথॢজএーॱー

iPS಍ཝを用いた෹ग़ॡ९থ஑ই॓ঈজー病಍ཝঔॹルにेるఇ஍௬੼

৲়੟スॡজーॽথॢ௬੼
化合物ছイঈছリーのスクリーニングデータをもとに化合物合成展開
を਎都大学とਸ਼一ਕ共ઙૄ会঺の共同で実施し、その੥ટRECTASと
は系統の౮なる化合物ଡୗの有஍性を見লした。本新規化合物はリ
ポーター௬੼で先行化合物RECTASの活性を঱回る(A、B)。

ॺছথスジख़ॽॵॡঐक़スの౴য়৲়੟とశ臨床૥験

RECTASにेるGLA෹ग़ॡ९
থの೪਑஍ટ

(A) ன開৲়੟のੰෲ୻、おेび
౜ଓ৲়੟(#1、#2)の活ਙ
௬੼の୻

(B)

cTnT / Gb3 / NucBlue

cTnT / Gb3 / NucBlue

(C) iPSC-CMにおऐるGb3੦ସの໮஋
iPSC-CM 
(WT)

iPSC-CM (IVS4+919G>A)

(B) GLA఩஫৕෹ग़ॡ९থの೪਑ (RT-PCR)

GLA

ACTB

0RECTAS (μM) 10 30 0 10 30 0 10 30

ੱই॓ঈリー病೩者
iPSC-CM

௏ଞ者૓来
iPSC-CM

• iPSC-CMにおऐるGb3೪਑の୻

• GLAॱথঃॡସ৅現୤ (WB)

GAPDH

GLA遺伝子
IVS4+919G>A૗౮

化合物૪理ੱ൙಍ཝ分化

未分化iPS಍ཝ
(IVS4+919G>A૗౮) iPS಍ཝ૓来ੱ൙಍ཝ

• GLA遺伝子発ਠ
(RT-PCR、Western blot)
• Gb3基質のリ९९ーム内໮
஋の௬੼

(A)

శ臨床試験について౜ଓ化合物ණに対し
てPK解析、in vitro ADMEをরੱにデー
タを取得。今後さらに、৽ઠ਺ଖによる
遺伝෼性試験、安全性試験（単回・反୮
਺ଖ）等、治験に向けたశ臨床データを
取得する(A)。薬物ଛ୸の指ఏとするため
のトছンスジェニックマक़スの検討を進
めている(B)。GLA遺伝子の෹エク९ン認
識がマक़ス଻৬で再ਠされるऒとを確認
した。今後、病ଙモデルとして解析を進
める。

(A)
安全性試験

単回਺ଖ（౥വ）、
二週৑反୮਺ଖ

in vitro ADME

PK解析、基ද検討

遺伝෼性試験

ਸ਼一ਕ共঺と治験薬
としてのౄଌ性をੈ
議のもと進行র

(B)

hGLA

mGla

Ishii S, AJHG, 2002

GLA఩஫৕mRNA৐ฌ৬

෹エク९ン認識をා଑ܒ
IVS4+919G>A

ِΤΫιン化཈੍化合物にΑる৺ϑΝϒリー病のࠜ治・༧๷ΛՄೳとする治
療薬の૑製

౎େֶ医ֶ෦ෟଐපӃژ౎େֶʗژ
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進行性骨化性線維異形成症に対する新規治療薬の開発進行性骨化性線維異形成症に対する新規治療薬の開発
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iPS಍ཝを活用して基礎研究から得られた成ટに基तき、進行性෗化性଍೐౮஄成ඪ೩者に対するシটリムスを用いた医ప਌଑治験（ਸ਼Ⅱ/Ⅲ相試
験、プছセ঎対ස二੎ᆟ検ૻຎ試験）を実施する。新規෗化༰の発生೪制によるମ৬機ચの೐੅஍ટを௬੼し 、ॻছッグ・リポ
ジショニングによる臨床POC取得を目指す。

研究の໪要

治験ఇ

శ臨床POC

治験໪要

関৴ੴଃ・૛ધ ੫業৴௚

臨床上のਜ਼઼तऐ・રਜ਼ਙ

対象ႈ೩

開৅のটーॻঐॵউ

一般名：シটリムス（શ名：ছঃマイシン）
ਘ力なඊႵ೪制作用をもつ
 Immunophilinの一つであるFKBP12とള合৬

を ஄ 成 し 、 ᙥ ໚ థ ছ ঃ マ イ シ ン ఏ 的 ᐨ ஜ
(mTOR)と੥合し、その活性を༛૩する

mTORは಍ཝఢ਋を৹ତするय़ॼー८であり、
その༛૩により特定のmRNAのᄽ๨が೪制さ
れるなनの୶஭により、಍ཝ増༢が೪制される

シটজ঒ス৽ઠද（ૹષ੡：ছঃজ঒ス）
• 1ჭরにシটリムス1 mgを含有する
• 各ႈ೩の目ఏトছইக෯度で਺ଖ୤をৠ定する

 FOP೩者さ॒૓来iPS಍ཝ(FOP-iPSC)を౴য়。そऒから૗౮部位を
正ଞにರした૗౮修୮iPS಍ཝ(resFOP-iPSC)を作ଲ

౮ਚ性෗化の੎要なステップである未分化৑質಍ཝからໞ෗಍ཝष
の分化ૌ程を再ਠ

 FOP-iPSC૓来৑質಍ཝに対して特౮的にໞ෗分化をയ進する化合
物としてアクチঅンAを同定

಍ཝ୎植モデルを用いて、アクチঅンAがFOP-iPSC૓来৑質಍ཝ
による౮ਚ性෗化をා଑するऒとを確認

 FOP-iPSC૓来৑質಍ཝを用いてアクチঅンAの作用を೪制する化
合物をスクリーニングし、シটリムスを同定

಍ཝ୎植モデル及びトছンスジェニックマक़スを用いて、シটリム
スの౮ਚ性෗化༛૩作用を確認

II஑ I஑

BMPR-II
ACVR2A
ACVR2B

BMPR-IA (ALK3)
BMPR-IB (ALK6)
ACVR1 (ALK2)

෗஄成౤৕受ઍ৬

FOP૗౮
（৺95%がR206H૗౮）

進行性෗化性଍೐౮஄成ඪ

෗ત൙等のໞ部組௶内に౮ਚ性෗化がল
ਠし、ဉرに全ମにఁ大して、৬幹・஛
࿔の෩しいઈ動機ચ௽૩をきたす

෗化はইレアアップとళयれる倻൱をൣ
अᇯᔚの後にলਠする

෗஄成౤子のI஑受容৬(ACVR1)の౮ଞが
原౤

෗化༰の外科的જ௾は再発増பが૑ඹで
ありరᅏで、確য়した治療法はない

指定୔病272

（Fibrodysplasia Ossircans Progressiva、FOP)

೩者QOL（生活の質）を೐੅するため、病ଙの進行を༛૩する薬ද
が஦まれている

臨床঱の位઼तけ
本දは、౮ਚ性෗化の੎要な౤子であるアクチঅンAによって活性
化されるmTORᐨஜを༛૩するऒとで、新規の౮ਚ性෗஄成を༛૩
し、೩者さ॒のମ৬機ચを೐੅するऒとを目指している。ਠ૾、
FOPに対する有஍な治療法がないため、本දがই॓ーストছイン治
療としての৭උ࿔になるऒとが਋ୄされる。

ર位性
FOPに対するใோ治療の作用機๰はあくまでಿ༇ඪ஍ટであり、本
දのもつ෗化ૌ程ঽ৬を೪制する作用は有さङ、医療঱の૑要性は
శଞに高い。さらに、ாめてወなႈ೩であるため、希૘ႈ೩用医薬
ષの指定対象となる。本දが希૘ႈ೩用医薬ષに指定を受けર先審
査でഅ認されれय、新規෗化を೪制するੂめての医薬ષとなる。

進行性෗化性଍೐౮஄成ඪ治療ද：WO2016/121680
• লൢ人：国য়大学法人਎都大学、大日本ક௵ଲ薬ઙૄ会঺
• ছঃマイシン等を含む化合物を有஍成分として含有する進行性෗化

性଍೐౮஄成ඪの予ଆまたは治療දに関する
 Hino K, et al. Activin-A enhances mTOR signaling to promote 

aberrant chondrogenesis in rEURG\VSODVLD ossircans 
progressiva. J Clin Invest, 2017

治験薬提୹者：ノーベルই॓ーマઙૄ会঺
治験薬提୹者と医ప਌଑治験ీ৺をഁ੥し、NPC-12Tおよびプছセ

঎の提୹、安全性情報の提୹を受けている。
治験薬提୹者は、本治験੥ટで有஍性および安全性が確認されれय、
希૘ႈ೩用医薬ષ申請および薬事അ認申請を予定している。

治験課題名：進行性෗化性଍೐౮஄成ඪに対するシটリムスの੗施設
共同૮作ನ化二੎ᆟ検ૻຎ試験及び੗施設共同శᆟ検継
続਺ଖ試験

治験の目的：進行性෗化性଍೐౮஄成ඪを対象に、NPC-12Tの有஍性
及び安全性について、੗施設共同プছセ঎対ස二੎ᆟ検
ૻຎ試験（二੎ᆟ検਋）及び੗施設共同శᆟ検শ਋਺ଖ
試験（継続਺ଖ਋）により検討する。

治験成分੶ಀ：NPC-12T

用法・用୤： 1日1回、1～4mg。ફ、୫後ྼは૬໅ৎに৽ઠ਺ଖ
治 験 ਋ ৑： • 二੎ᆟ検਋：24週৑

• 継続਺ଖ਋：薬事അ認または開発রૃまで
目ఏඪ୻ਯ : 20୻（最大24୻まで）
਌要௬੼項目 : JHAQ（またはJCHAQ)によるମ৬機ચ௬੼

治 験 薬：NPC-12T、プছセ঎
治 験 対 象：進行性෗化性଍೐౮஄成ඪ

治験実施（2017年～ 薬事അ認（及び保૫ઽൗ）まで継続਺ଖ予定

അ認申請予定

ଲୗ୿ਲ਼അ認予定

保૫ઽൗ予定

୯加データ提ল予定
 薬事戦略相談対એஃ੉౥വ 2016年11月7日
 ੂ回IRB（਎都大学）അ認 2017年6月30日
 治験計画ඍの提ল 2017年7月13日
 治験開઩ 2017年9月7日
 1୻目ఃஈ 2017年9月21日
 最ીඪ୻ఃஈ 2018年5月24日

2017年度 2018年度 2019年度 2020年度 2021年度

๔研究ॴࡉੜ医Պֶ研究ॴ���J14࠶౎େֶ�΢Πϧεɾژ๔研究ॴࡉੜ医Պֶ研究ॴ���J14࠶౎େֶ�΢Πϧεɾژ

�३໵ాޱށ�तڭ

進ߦ性ࠎ化性ઢ維ҟܗ成症に対する৽ن治療薬の開発
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