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ご挨拶

再生・細胞医療・遺伝子治療は、細胞や遺伝子を用いて怪我や病気によって損なわれた体の
組織や機能を修復・再生することを目指す医療です。がんや難治性疾患をはじめとする多くの
疾患に対する画期的な治療法として、世界各国で活発に研究開発が進められています。近年で
は、オルガノイドや生体模倣システムなどの新たな研究基盤が急速に発展し、病因の解明や創
薬研究の高度化・迅速化にも大きな期待が寄せられています。

日本医療研究開発機構（AMED）は、文部科学省、厚生労働省、経済産業省と緊密に連携し、
倫理面および安全性に十分配慮しながら、再生・細胞医療・遺伝子治療に関する基礎研究から
臨床応用、さらには社会実装に至るまでを一貫して支援してきました。平成27年度に開始した
統合プロジェクト「再生医療」では、iPS細胞をはじめとする幹細胞技術を活用した研究がオール
ジャパン体制で推進され、数多くの成果が創出されてきました。令和2年度からは、「再生・細胞
医療・遺伝子治療プロジェクト」として新たなフェーズに移行し、実用化を強く意識した研究開発
のさらなる加速が図られています。これまでにわが国では、ヒト骨髄由来間葉系幹細胞、ヒト軟
骨由来組織、ヒト表皮由来細胞、角膜・口腔粘膜由来細胞などを用いた再生医療等製品が承認
されてきました。これらは、急性移植片対宿主病、外傷性軟骨欠損症、熱傷、角膜疾患などの治
療において使用されています。遺伝子治療分野についても、欧米企業を中心に臨床応用が進
なされ、わが国発の遺伝子治療についても開発が進められています。遺伝子異常に起因する希
少疾患など、いまだ有効な治療法が確立されていない疾患に対し、品質が担保された製品を安
定的に届けるためには、研究開発体制や製造基盤の整備等に関する取り組みを一層強化するこ
とが不可欠です。研究成果を確実に社会へ還元していくためには、規制および倫理への的確な
対応に加え、次世代を担う人材の育成、さらには産・学・官の緊密な連携がこれまで以上に重要
となります。本プロジェクトでは、異分野融合研究の促進や若手研究者の育成、スタートアップ・
ベンチャー支援にも積極的に取り組み、わが国の研究・開発基盤をより一層強固なものとするこ
とを目指しています。今後も、関連する諸課題に真摯に向き合いながら安全性と有効性を高い
水準で両立した再生・細胞医療・遺伝子治療の実現に向け、研究開発を力強く推進してまいりま
す。本パンフレットが、本事業の意義や具体的な取り組みの理解に役立つとともに、再生・細胞医
療・遺伝子治療が切り拓く将来像を共有する契機となれば幸いです。

令和8年3月
再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト

プログラムディレクター（PD）
国立成育医療研究センター　理事長

五十嵐　隆
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造血幹細胞におけるCRISPR/Casを使わない新しい精密ゲノム編集技術の開発 東京大学 合山 進 69

光遺伝学による視覚疾患治療のための遺伝子治療薬研究 名古屋工業大学 角田 聡 70
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腫瘍特異的な炎症誘導能を搭載したヒトマクロファージ医薬の開発 九州大学 新居 輝樹 74

脱分化型肝細胞を利用した糖尿病の新規治療法の開発 九州大学 三浦 静 75

がん精巣抗原-TCRペア網羅的探索による新規免疫細胞療法の開発 札幌医科大学 村田 憲治 75

遺伝子編集造血幹細胞に対する迅速機能予測システムの開発 東京大学 余語 孝夫 76

　疾患特異的iPS細胞を用いた病態解明・創薬研究課題　事業説明 77

ロングリードシーケンスとiPS細胞技術で解き明かす、リピート構造異常に起因する骨格筋疾患の発症機構 京都大学 櫻井 英俊 78

筋萎縮性側索硬化症における病態回避機構の解明と治療に資する層別化技術開発 慶應義塾大学 岡野 栄之 78

運動ニューロン疾患におけるシナプスを介した神経変性機構の解明 愛知医科大学 岡田 洋平 79

疾患特異的iPS細胞を用いた病態機序解析による特発性間質性肺炎の層別化と創薬システムの開発 京都大学 平井 豊博 79
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不死化リンパ球遺伝子変異バンクを用いた、two-hit theoryによる不整脈原性右室心筋症の発症、
病態悪化の分子機序の解明 東京女子医科大学 松浦 勝久 80

ヒト特異的RNA-タンパク質結合異常から迫る筋萎縮性側索硬化症の病態解明、治療法研究 名古屋大学 横井 聡 80

ヌーナン症候群における心筋細胞周期脱制御機構の解明と治療候補薬の探索 東京大学 伊藤 正道 81

認知症，脳卒中の病態解明にむけた遺伝性脳小血管病の血液脳関門破綻機序解明 山口大学 西原 秀昭 81

患者iPS細胞由来視床下部-下垂体オルガノイドを用いたPrader-Willi症候群の病態解明および
エピゲノム編集を用いた治療戦略の構築 東京医科大学 奥野 博庸 82

疾患特異的iPS細胞の樹立・特性解析・加工の高度化・効率化・情報公開 理化学研究所 桝屋 啓志 82

心臓の病理を統合的に再現する領域特異的心筋組織モデルの構築 京都大学 吉田 善紀 83

脳細胞ヒト化による神経病態と免疫応答解析の基盤技術開発 京都大学 井上 治久 83

超高効率１細胞RNA-seq解析技術開発に基づくALS患者由来iPS細胞バンクの疾患関連１細胞
データベースの構築 東京理科大学 七野 成之 84

機能性オルガノイドを用いた運動ニューロン疾患遺伝子治療薬スクリーニング系の確立 京都大学 井上 治久 84

孤発性パーキンソン病iPS細胞ライブラリーを活⽤した治療薬探索 順天堂大学 赤松 和土 85

新・標的分子と新・神経機能解析法を用いた糖脂質代謝異常症の薬剤開発 熊本大学 江良 択実 85

疾患特異的iPS細胞バンク事業 理化学研究所 中村 和昭 86

iPS細胞を用いた疾患研究推進のための共同研究支援事業 京都大学 齋藤 潤 86

疾患特異的iPS細胞を用いたアルツハイマー病初期の青斑核ノルアドレナリン神経の変性機序解明 国立長寿医療研究センター 飯島 浩一 87

iPS細胞を用いた多系統萎縮症の病態に関する研究開発 国立精神・神経医療研究センター 尾崎 心 87

iPS技術で解明するミクログリア介在アルツハイマー病態 東京大学 高鳥 翔 88

代謝的成熟性を獲得したiPS心筋細胞を利用した遺伝性肥大型心筋症の心筋エネルギー代謝異常の解析 兵庫医科大学 塚本 蔵 88

iPS細胞を用いた小児特発性ネフローゼ症候群のNPHS1リスクアリルに関する病態機序解明研究 神戸大学 堀之内 智子 89

HTLV-1関連脊髄症（HAM）の治療開発を加速する患者特異的iPS細胞を用いた次世代神経病態
モデルの開発 聖マリアンナ医科大学 山野 嘉久 89

　再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題　事業説明 90

細胞治療及び遺伝子治療を含む広範な再生医療研究の社会実装加速化に資する伴走支援 京都大学 妹尾 浩 91

研究者に伴走し出口視点で事業化戦略を支援する産学連携プラットフォームの構築 国立がん研究センター 土井 俊彦 91

再生・細胞医療・遺伝子治療開発における知財と事業化の支援課題 東京大学 長村 文孝 92

グローバル市場・規制を見据えた細胞・遺伝子治療の早期事業化戦略支援 大阪大学 名井 陽 92

再生・細胞医療・遺伝子治療研究に関する倫理・社会共創課題の解決支援と調査研究 大阪大学 山本 洋一 93

細胞治療の社会実装につなげる非臨床POC獲得のための細胞製品製造支援 東京大学 長村 登紀子 93

遺伝⼦治療研究の実⽤化促進に向けた研究者製造施設マッチング整備 東京大学 岡田 尚巳 94

アカデミア用GMP準拠ウイルスベクター製造・提供体制の基盤整備と人材育成 東京大学 岡田 尚巳 94
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再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化加速に向けたウイルスベクター 製造・提供基盤整備に関する
研究開発 大阪大学 岡崎 利彦 95

　再生医療等実用化研究事業　事業説明 96

先天性食道閉鎖症および先天性食道狭窄症の術後吻合部狭窄への自己上皮細胞シ－トによる小児再
生治療の研究 国際医療福祉大学 渕本 康史 97

再生医療の早期実用化を図るための研究開発マネジメントに関する研究 医薬基盤・健康・栄養研究所 中谷 知右 97

変形性膝関節症に対する多血小板血漿（PRP）関節内注射の有効性検証医師主導治験：
多施設無作為二重盲検比較試験 東海大学 佐藤 正人 98

頭頸部放射線治療で引き起こされる口腔乾燥症に対する自家唾液腺細胞移植法を用いた唾液腺機能
再生治療の開発 千葉大学 笠松 厚志 98

慢性期脳梗塞に対するiPS細胞由来神経前駆細胞を用いた再生医療開発 国立病院機構大阪医療センター 金村 米博 99

PCL/PGA複合スキャフォールドと微細切軟骨組織を用いた新しい耳介再建法のFIH試験 東京大学 星 和人 99

自己脂肪組織由来幹細胞移植による歯周組織再生療法の先進医療制度下における臨床PoC取得 大阪大学 村上 伸也 100

拡張型心筋症に対するヒト（同種）iPS細胞由来心筋細胞シートを用いた臨床試験 大阪大学 宮川 繁 100

難治性てんかんに対する遺伝子治療開発 自治医科大学 村松 慎一 101

グルコーストランスポーター1欠損症に対する遺伝子治療開発 自治医科大学 小坂 仁 101

皮質下嚢胞をもつ大頭型白質脳症に対する遺伝子治療開発 慶應義塾大学 田中 謙二 102

近位筋優位遺伝性運動感覚ニューロパチーに対する遺伝子治療開発に向けた非臨床試験 京都大学 井上 治久 102

同種造血幹細胞移植後急性骨髄性白血病患者に対する臍帯血由来新規CAR-NK細胞の開発 大阪大学 保仙 直毅 103

子宮頸がんに対するiPSC由来次世代T細胞療法の医師主導治験 順天堂大学 安藤 美樹 103

再発・進行頭頸部がん患者を対象とした他家iPS-NKT細胞および自家DC/Gal併用療法に関する
臨床研究の第2容量 理化学研究所 古関 明彦 104

神経再生促進因子LOTUSによる脊髄損傷に対する遺伝子治療法の実用化開発研究 横浜市立大学 竹居 光太郎 104

悪性腹水を伴う microsatellite stable（MSS）の進行期消化器癌（胃癌・膵癌）患者に対する 
GAIA-102の腹腔内反復投与の医師主導治験（PhaseI/II） 九州大学 米満 吉和 105

次世代シークエンサーを用いた再生医療等製品のウイルス安全性確保のための研究 国立医薬品食品衛生研究所 河野 健 105

遺伝子治療用製品の自然免疫活性化の新規予測評価系の確立 国立医薬品食品衛生研究所 井上 貴雄 106

非遺伝子組換え細胞修飾技術による活性維持型NK様細胞製剤の量産技術開発 九州大学 米満 吉和 106

中枢神経系に対する再生医療の普及に資する細胞製剤作製技術の確立 早稲田大学 神山 淳 107

変形性膝関節症に対する同種滑膜幹細胞注射 東京科学大学 関矢 一郎 107

自家細胞由来3次元培養真皮シートによる難治性皮膚潰瘍の新規治療開発 愛媛大学 武藤 潤 108

保険診療化を目指した慢性膵炎等に対する膵全摘術に伴う自家膵島移植術の先進医療制度下
多施設共同試験 国立健康危機管理研究機構 霜田 雅之 108

非代償性肝硬変に対する低分子化合物誘導自己肝前駆細胞を用いた臨床研究 長崎大学 江口 晋 109

血友病Aに対する画期的遺伝子治療法の国内開発 自治医科大学 大森 司 109
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中枢神経系病変を有するB細胞非ホジキンリンパ腫に対するキメラサイトカイン受容体搭載CAR-T
細胞療法の開発 慶應義塾大学 籠谷 勇紀 110

難治性の転移性悪性骨腫瘍へのファースト・イン・クラス再生医療等製品のための増殖制御型アデノ
ウイルスの第2相医師主導治験 鹿児島大学 小戝 健一郎 110

ヒト骨格幹細胞由来前駆細胞を用いた骨再生医療の製造・品質管理に関する研究 東北大学 鎌野 優弥 111

ヒト肝オルガノイドを利用したMASLD/MASH治療薬の開発研究 国立健康危機管理研究機構 田中 稔 111

レポーターiPS細胞を用いた難治性呼吸器疾患に対する革新的創薬 京都大学 後藤 慎平 112

糖脂質蓄積疾患に対する新・評価系を使った薬剤開発 熊本大学 江良 択実 112

iPS心臓オルガノイドのシングルセルCRISPRスクリーニング創薬 東京大学 野村 征太郎 113

遺伝子治療用製品、細胞加工製品のためのNGSを利用した新規のウイルス安全性評価法の国際的な
標準化 神戸大学 内田 和久 113

ヒト間葉系幹細胞加工製品の品質特性の探索、及び、非破壊的品質評価法の開発と国際展開 国立医薬品食品衛生研究所 安田 智 114

先天性食道閉鎖症・狭窄症の術後難治性吻合部狭窄に対する自己口腔粘膜上皮細胞シートを用いた
小児再生治療の医師主導治験：治験計画届の提出および患者登録開始体制の整備 国際医療福祉大学 渕本 康史 114

先進医療B・特発性大腿骨頭壊死症に対する自家濃縮骨髄液局所注入療法のエビデンス構築 筑波大学 本間 康弘 115

1型糖尿病に対する自己脂肪から作成したTUFF-IPC自家移植の安全性・有効性を実証する医師主導
治験（I/IIa相） 徳島大学 池本 哲也 115

クローン病の難治性小腸潰瘍に対するオルガノイド医療の開発 東京科学大学 岡本 隆一 116

末梢神経損傷に対する同種臍帯由来間葉系細胞を用いた三次元神経導管移植治療の医師主導治験に
関する研究開発 京都大学 池口 良輔 116

臨床用iPS細胞から下垂体製剤への製造技術研究開発 名古屋大学 須賀 英隆 117

変形性膝関節症に対するPRP療法の個別化医療実現に向けたバイオマーカーの妥当性と臨床的
有用性を評価するコホート研究 東海大学 佐藤 正人 117

小児急性肝不全（PALF）に対する臨床プロトコール整備と新規バイオ人工肝臓応用に向けた
予測評価基盤の開発 国立成育医療研究センター 笠原 群生 118

　再生医療等実用化基盤整備促進事業　事業説明 119

再生医療の普及を支援する再生医療ナショナルコンソーシアムの充実 日本再生医療学会 岡田 潔 120

再生医療等臨床研究推進拠点病院の拡充 大阪大学  野々村 祝夫 120

東日本におけるiPS細胞等臨床研究推進モデル病院の充実 慶應義塾大学 中村 雅也 121

FIH試験用高品質遺伝子治療用ベクター製造 大阪大学  内山 進 121

科学的妥当性を検証する臨床研究を支援する再生医療モデル病院 順天堂大学 飛田 護邦 122

GCTP高品質ウイルスベクターの製造基盤構築と品質管理体制の確立 東京大学 岡田 尚巳 122

　難治性疾患実用化研究事業　事業説明 123

デュシェンヌ型筋ジストロフィーに対するmRNA医薬品の探索研究 国立精神・神経医療研究センター 青木 吉嗣 124

網膜色素変性に対する革新的なcDNA挿入型ゲノム編集遺伝子治療の開発 名古屋大学 西口 康二 124

ヒトES細胞由来軟骨による気管狭窄症に対する治療法開発研究 東京大学 古村 眞 125
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超高精度遺伝子修復法による原発性免疫不全症に対する新規遺伝子治療法の開発 国立成育医療研究センター 内山 徹 125

低ホスファターゼ症に対する遺伝子治療薬による新規治療法の開発 日本医科大学 三宅 弘一 126

重症低ホスファターゼ症小児患者を対象とした高純度間葉系幹細胞（REC-01）移植の安全性及び
有効性を検討する臨床第I/IIa相医師主導治験（FIH試験） 島根大学 竹谷 健 126

臨床用ヒトiPS細胞から誘導した精製下垂体による再生医療開発 名古屋大学 須賀 英隆 127

福山型筋ジストロフィー重症型深部イントロン変異に対する新規キメラRNA分子を用いた本邦発
エクソン・スキップ療法 高知大学 池田 真理子

（谷口真理子） 127

先天性巨大色素性母斑の完全切除を目標としたScaffold-free自家培養真皮の研究開発 京都大学 森本 尚樹 128

先天性大脳白質形成不全症に対するゲノム編集遺伝子治療法開発 国立精神・神経医療研究センター 井上 健 128

IgA腎症の根治を目的とした遺伝子治療技術の開発 筑波大学 臼井 丈一 129

SaCas9/AAV改変と数理学的な臨床試験のデザインによる網膜ゲノム編集遺伝子治療の統合的開発 名古屋大学 西口 康二 129

可動式塩基編集技術による高精度遺伝子治療法の開発 九州大学 川又 理樹 130

低分子化合物誘導肝前駆細胞（CLiP）による希少難治性肝・胆道疾患に対する画期的再生医療の探索研究 長崎大学 足立 智彦 130

GM1ガングリオシドーシスに対するレンチウイルスベクターを用いたex vivo遺伝子治療法の開発 東京慈恵会医科大学 嶋田 洋太 131

疾患アリル特異的ゲノム編集による網膜色素変性症治療 京都府立医科大学 星野 温 131

ムコ多糖症Ⅱ型に対する造血幹細胞遺伝子治療の実用化に向けた研究開発 東京慈恵会医科大学 小林 博司 132

機能的に安定な自己誘導型制御性T細胞による尋常性天疱瘡に対する細胞療法の開発 慶應義塾大学 天谷 雅行 132

GJB2変異型難聴を標的とした改変型アデノ随伴ウイルス治療薬の非臨床試験 順天堂大学 神谷 和作 133

オートファジー病SENDA/BPANに対する新規遺伝子治療開発と治験準備 自治医科大学 村松 一洋 133

機能喪失型変異により発症する拡張型心筋症に対する高効率心臓遺伝子補充療法の開発 大阪大学 坂田 泰史 134

高感度型ComV1遺伝子を用いた視覚再生の遺伝子治療のGLP安全性試験 岩手大学 冨田 浩史 134

パーキンソン病に対する三種酵素の遺伝子治療開発 自治医科大学 村松 慎一 135

ムコリピドーシス（ML II / III）を対象としたCRISPR/Cas3ゲノム編集技術での自家細胞製剤の開発 国立成育医療研究センター 福原 康之 135

遺伝性神経疾患に対する新規神経親和性カプシドを用いたアデノ随伴ウイルスベクター由来遺伝子
治療用製品の開発 国立成育医療研究センター 内山 徹 136

国産ゲノム編集技術とLNPをもちいたダウン症候群のin vivo遺伝子治療基盤の構築 大阪大学 北畠 康司 136

最適化した誘導肺上皮細胞による特発性間質性肺炎の革新的治療法開発 名古屋大学 石井 誠 137

脊髄性筋萎縮症に対する骨格筋細胞を標的とした新規マイクロRNA補充療法の開発 京都大学 齋藤 潤 137

治験を目指した福山型筋ジストロフィーに対するAAV遺伝子治療のGLP非臨床試験 東京大学 戸田 達史 138

　革新的がん医療実用化研究事業　事業説明 139

ゲノム編集iPS細胞由来神経幹細胞を用いた悪性神経膠腫に対する遺伝子幹細胞療法の実用化開発 慶應義塾大学 戸田 正博 140

同種造血幹細胞移植後再発急性骨髄性白血病患者に対する新規CAR-T細胞の開発 大阪大学 保仙 直毅 140
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肝芽腫患者を治癒に導いたTCRの遺伝子導入T細胞療法の非臨床試験 国立がん研究センター 中面 哲也 141

iPS細胞から作製したキラーT細胞による急性骨髄性白血病治療法の開発 京都大学 河本 宏 141

再発・難治性悪性リンパ腫に対するpiggyBacトランスポゾン法によるCD19キメラ抗原受容体遺伝子
改変自己T細胞の安全性及び有効性に関する第1/2相医師主導治験 名古屋大学 高橋 義行 142

CD116陽性急性骨髄性白血病および若年性骨髄単球性白血病を対象とする非ウイルス遺伝子改変
GMR CAR-T細胞のFIH 医師主導治験 信州大学 中沢 洋三 142

T細胞性腫瘍に対するCART細胞療法の医師主導治験 国立がん研究センター 渡邊 慶介 143

成人T細胞性白血病/リンパ腫に対するTax特異的T細胞受容体遺伝子導入免疫細胞療法の医師主導
治験 自治医科大学 神田 善伸 143

EPHB4受容体高発現悪性固形腫瘍を対象とした非ウイルス遺伝子改変CAR-T細胞療法の第一相医師
主導治験 信州大学 柳生 茂希 144

小児・AYA世代のGD2陽性難治性固形がんに対する機能強化型CAR-T第I相医師主導治験 三重大学 藤原 弘 144

IL-12発現型がん治療用ウイルスを用いた悪性黒色腫に対する革新的ウイルス免疫療法開発 信州大学 奥山 隆平 145

膵臓癌と間質を標的とした次世代型p53遺伝子搭載武装化アデノウイルス製剤の安全性と薬物動態を
検証するFirst-in-Human第I相臨床試験 岡山大学 黒田 新士 145

免疫抑制環境を破壊してトリプルネガティブ乳がんを治療するマクロファージ医薬の開発 九州大学 新居 輝樹 146

改変エクソソームを用いたリンパ腫の治療法の開発 金沢大学 山野 友義 146

　再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業　事業説明 147

　再生医療技術を応用した高度な創薬支援ツ－ル技術開発　事業説明 148

製品化戦略に基づいた、国産 MPS による創薬プラットフォームの実証研究 筑波大学 伊藤 弓弦 149

MPSの標準化・基準作成による産業界への導入と規制当局受け入れとの橋渡し研究 崇城大学 石田 誠一 149

　再生・細胞医療・遺伝子治療産業化促進事業　事業説明 150

自家iPS細胞由来再生心室筋細胞移植による難治性重症心不全治療法の開発 Heartseed 福田 恵一 151

ヒト脂肪細胞由来血小板様細胞（ASCL-PLC）の輸血用血小板としての開発 AdipoSeeds 松原 由美子 151

iPS細胞由来膵島細胞を用いた1型糖尿病に対する細胞治療の商用製造に向けたプロセス開発 オリヅルセラピューティクス 伊藤 亮 152

受容体標的化腫瘍溶解性ヘルペスウイルスの大量製造プロセス開発 Good Hero Therapeutics 内田 宏昭 152

CRISPR-Cas3ゲノム編集技術を用いた先天性代謝異常症に対する細胞療法の製造プロセス開発 C4U 岡田 聖裕 153

重症栄養障害型表皮水疱症に対する根治的遺伝子治療技術開発 ステムリム 玉井 克人 153

HLCN061（遺伝子導入iPS細胞由来NK細胞）の悪性胸膜中皮腫を対象とした治療方法創出のための
研究開発 ヘリオス 木村 博信 154

GPC-1陽性再発・難治固形癌に対する新規GPC-1 CAR-T療法の開発 リプロセル 横山 周史 154

遺伝性難聴を標的とした内耳遺伝子治療用アデノ随伴ウイルスの製造プロセス開発 ギャップジャンクション 神谷 和作 155

網膜変性疾患に対する細胞療法のためのゲノム編集iPS細胞および高機能網膜シートの製造プロセス
開発 RACTHERA 石川 泰三 155

新規マイクロキャリア大量培養技術を利用したデザイナー骨格筋芽細胞治療の製造及び品質管理の
ためのCDMOとの共同研究開発 Hyperion Drug Discovery 嶽北 和宏 156
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後期治験および商業製造に向けたiPS細胞由来T細胞製造法の構築、および商用化まで協業可能な
分化誘導CDMOの立ち上げに関する研究開発 シノビ・セラピューティクス 等 泰道 156

　再生医療・細胞治療次世代製造技術開発　事業説明 157

細胞画像による品質評価機能を備えたQbD準拠・全閉鎖系バッグ自動培養プラットフォーム 横河電機 秋吉 竜太郎 158

iPS細胞の拡大培養工程を搭載した汎用的自動培養装置の研究開発 テルモ 五十嵐 政嗣 158

　遺伝子治療開発加速化研究事業　事業説明 159

ウイルスベクター製造技術の統合開発 次世代バイオ医薬品
製造技術研究組合 大政 健史 160

商用提供が可能な遺伝子改変細胞の国内製造技術基盤の確立に向けた研究開発 サイト－ファクト 川真田 伸 160

アカデミア発CAR-T細胞の社会実装を加速させる国産原材料の製品化、製造プロセスの最適化および
国内製造・海外治験体制の整備に資する開発 信州大学 中沢 洋三 161

遺伝子治療、細胞療法の開発　製造に関わる人材の育成 一般社団法人バイオロジクス
研究・トレーニングセンター 豊島 聰 161

　 　 　

索引 162
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再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト　事業概要
再生医療や遺伝子治療は、病気やけが等によって機能低下・不全になった組織や臓器を、遺伝子ベク

ター、体外で調製した細胞、組織等を用いて再生させることにより治療する医療です。これまで難しかった
難治性疾患の根治が期待される革新的な医療技術として注目、期待されています。

国立研究開発法人日本医療研究開発機構（AMED）は、健康・医療分野の研究開発を進める我が国の中
核的な機関として、平成27年4月に設立されました。ファンディングエージェンシーであり、研究シーズを実
用化へつなげる役割を担っています。

AMEDでは、『３つのLIFE』（生命、生活、人生）を大切に、研究成果を一刻も早く実用化し、患者さんやご
家族のもとに届けることを目標にしています。医療関連製品では安全性と効能を担保するため、基礎研究、
応用研究、非臨床研究、臨床研究・治験、実用化・事業化とプロセスをおって進めることが重要です。これら
一連の研究開発を進めるに当たっては、プログラムディレクター（PD）、プログラムスーパーバイザー（PS）
やプログラムオフィサー（PO）等から専門的な知見や経験を活かしつつ進められています。

政府の健康・医療戦略や医療分野研究開発計画に基づく、令和７年度から５年間のAMED第３期中長期
目標／中長期計画においては、再生・細胞医療・遺伝子治療分野から新たな医療技術になり得る革新的な
シーズの発掘・育成、将来的な実用化を見据えた基礎的・基盤的な研究開発の強化、新たな医療技術の臨
床研究・臨床試験の推進、これらの医療技術の製品化に向けた研究開発、細胞・ベクターの製造基盤強化、
我が国発の基盤技術開発及びContract Development and Manufacturing Organization（CDMO、
開発製造受託機関）へのノウハウ蓄積、若手研究者を含む人材育成、新規市場開拓を目指した取組等を進
め、有効な技術の実用化を目指しています。そのため、再生・細胞医療と遺伝子治療を一体的に取り組む融
合研究の推進や臨床研究拠点の整備、革新的な研究開発・基盤整備、再生医療技術を応用した医薬品の安
全性等を評価するための創薬支援ツールの開発を進めています。

再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト

再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト 事業概要

再生医療や遺伝子治療は、病気やけが等によって機能低下・不全になった組織や臓器を、遺伝子ベクター、
体外で調製した細胞、組織等を用いて再生させることにより治療する医療です。これまで難しかった難治性疾患
の根治が期待される革新的な医療技術として注目、期待されています。
国立研究開発法人日本医療研究開発機構（ ）は、健康・医療分野の研究開発を進める我が国の
中核的な機関として、平成 年 月に設立されました。ファンディングエージェンシーであり、研究シーズを実用化
へつなげる役割を担っています。

では、『３つの 』（生命、生活、人生）を大切に、研究成果を一刻も早く実用化し、患者さんやご
家族のもとに届けることを目標にしています。医療関連製品では安全性と効能を担保するため、基礎研究、応用
研究、非臨床研究、臨床研究・治験、実用化・事業化とプロセスをおって進めることが重要です。これら一連の研
究開発を進めるに当たっては、プログラムディレクター（ ）、プログラムスーパーバイザー（ ）やプログラムオ
フィサー（ ）等から専門的な知見や経験を活かしつつ進められています。
政府の健康・医療戦略や医療分野研究開発計画に基づく、令和７年度から５年間の 第３期中長期
目標／中長期計画においては、再生・細胞医療・遺伝子治療分野から新たな医療技術になり得る革新的な
シーズの発掘・育成、将来的な実用化を見据えた基礎的・基盤的な研究開発の強化、新たな医療技術の臨
床研究・臨床試験の推進、これらの医療技術の製品化に向けた研究開発、細胞・ベクターの製造基盤強化、
我が国発の基盤技術開発及び （ 、
開発製造受託機関）へのノウハウ蓄積、若手研究者を含む人材育成、新規市場開拓を目指した取組等を進
め、有効な技術の実用化を目指しています。そのため、再生・細胞医療と遺伝子治療を一体的に取り組む融合
研究の推進や臨床研究拠点の整備、革新的な研究開発・基盤整備、再生医療技術を応用した医薬品の安
全性等を評価するための創薬支援ツールの開発を進めています。

文科省
厚労省
経産省

■再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業
● 再生・細胞医療・遺伝子治療産業化促進事業
● 再生医療・細胞治療次世代製造技術開発
● 遺伝子治療開発加速化研究事業

基礎・応用研究 非臨床試験 臨床研究・治験

■ 再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム
● 再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題
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● 再生医療技術を応用した高度な創薬支援ツール技術開発

■ 再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム
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再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト運営体制
プログラムディレクター（PD）は再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト全体の運営方針を策定すると

ともに、事業間の調整等に当たります。プログラムスーパーバイザー（PS）とプログラムオフィサー（PO）
は、各事業を運営の実務を担います。

PD  五十嵐 隆
国立成育医療研究センター
理事長

PO  岩間 厚志
東京大学
医科学研究所 幹細胞治療研究
センター 幹細胞分子医学
教授

PO  古関 明彦
理化学研究所
生命医科学研究センター／
免疫器官形成研究チーム
副センター長／チームディレクター

再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点
PS  岡野 栄之
慶應義塾大学
再生医療リサーチセンター
教授／センター長

PO  赤澤 智宏
順天堂大学
大学院医学研究科
難治性疾患診断治療学
教授

PO  稲垣 治

疾患特異的iPS細胞を用いた病態解明・創薬研究課題
PS  中村 昭則
国立病院機構まつもと医療センター
臨床研究部　脳神経内科
特命副院長／臨床研究部長

PO  白戸 崇
東北大学病院
臨床研究監理センター
特任准教授

PO  中西 淳
株式会社ケイファーマ
サイエンティフィック
アドバイザー

再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題（非臨床PoC取得研究課題）
PS  五十嵐 隆
国立成育医療研究センター
理事長

PO  伊佐 正
自然科学研究機構
生理学研究所
所長

PO  小澤 敬也
自治医科大学
名誉教授・客員教授／
シニアアドバイザー

PO  赤澤 智宏
順天堂大学
大学院医学研究科 
難治性疾患診断治療学
教授

再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題（基礎応用研究課題）
PS  岩間 厚志
東京大学
医科学研究所 幹細胞治療研究
センター 幹細胞分子医学
教授

PO  山本 雅哉
東北大学
大学院工学研究科 
材料システム工学専攻
教授

PO  稲垣 治PO  阿久津 英憲
国立成育医療研究センター
研究所 再生医療センター
再生医療センター長
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PS  小澤 敬也
自治医科大学
名誉教授・客員教授／
シニアアドバイザー

PS  楠 進
近畿大学
名誉教授／客員教授

PO  成川 衛
北里大学　
大学院薬学研究科
教授

PO  渡邉 裕司
浜松医科大学
学長

PO  中西 淳
株式会社ケイファーマ
サイエンティフィック
アドバイザー

PO  浅井 史敏
日本獣医生命科学大学
客員教授

PO  茂呂 和世
大阪大学　
大学院医学研究科 
生体防御学教室
教授

PO  稲垣 治

再生医療等実用化基盤整備促進事業

難治性疾患実用化研究事業

PO  竹原 有史
京都府立医科大学
大学院医学研究科 
循環器内科学
特任准教授

PO  五十嵐 隆
国立成育医療研究センター
理事長

PO  和田 和子
大阪母子医療センター
副院長

PO  島田 隆
日本医科大学
名誉教授

PO  松山 琴音
国立成育医療研究センター
臨床研究センター
臨床研究センター長

PO  池田 貞勝
東京科学大学病院　
がん先端治療部　
がんゲノム診療科
教授

PO  岡田 尚巳
東京大学
医科学研究所 遺伝子・細胞治
療センター 分子遺伝医学分野
センター長／教授
PO  中西 淳
株式会社ケイファーマ
サイエンティフィック
アドバイザー

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題
PS  森尾 友宏
東京科学大学
高等研究府　免疫・分子医学研究室
理事／副学長／教授

PO  稲垣 治

PO 菱山 豊
順天堂大学
革新的医療技術開発研究センター
特任教授

PO  白戸 崇
東北大学病院
臨床研究監理センター
特任准教授

PO  藤本 利夫
アイパークインスティチュート
株式会社
代表取締役社長

PS  小澤 敬也
自治医科大学
名誉教授・客員教授／
シニアアドバイザー

PO  塚原 克平
エーザイ株式会社
筑波研究所
研究所長

PO  梅澤 明弘
国立成育医療研究センター
研究所
所長

PO  大橋 十也
東京慈恵会医科大学
医学部看護学科 
健康科学疾病治療学
教授

PO  弦巻 好恵
株式会社ヘリオス
執行役　開発推進・生産管理・
メディカル アフェアーズ管掌

再生医療等実用化研究事業
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再生医療技術を応用した高度な創薬支援ツール技術開発

再生医療・細胞治療次世代製造技術開発

遺伝子治療開発加速化研究事業

再生・細胞医療・遺伝子治療産業化促進事業

PS  梅澤 明弘
国立成育医療研究センター
研究所
所長

PO  平林 英樹
株式会社 ティー・エヌ・テクノス
CTO／CRO事業本部
本部長

PS  畠 賢一郎
株式会社ジャパン・ティッシュ
エンジニアリング
相談役

PS  稲垣 治

PS  梅澤 明弘
国立成育医療研究センター
研究所
所長

PO  田端 健司
株式会社 ベイカレント・
コンサルティング
コンサルティング本部
チーフエキスパート

PO  中江 裕樹
バイオ計測技術コンソーシアム
事務局 研究部
事務局長／研究部長

PO  杉山 弘和
東京大学　
大学院工学系研究科　
化学システム工学専攻
教授

PO  大橋 十也
東京慈恵会医科大学
医学部看護学科 
健康科学疾病治療学
教授

PO  古関 明彦
理化学研究所
生命医科学研究センター／
免疫器官形成研究チーム
副センター長／チームディレクター

PO  佐藤 陽治
国立医薬品食品衛生研究所
副所長

再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業

PO  小島 肇
山陽小野田市立山口東京理科
大学
工学部 医薬工学科
教授

PO  稲垣 治

PS  直江 知樹
国立病院機構
名古屋医療センター
名誉院長

PO  大津 敦
がん研究会 研究本部 本部長／
がんプレシジョン医療研究センター 所長／
一般社団法人がん医療創生機構 理事長／
国立がん研究センター東病院 名誉院長

革新的がん医療実用化研究事業

PO  竹内 雅博
三井不動産株式会社
参事
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最新の研究成果
＜臨床研究・治験＞

●�「亜急性期脊髄損傷に対するiPS細胞由来神経前駆細胞を用いた再生医療」の臨床研究について
　（経過観察の終了）
慶應義塾大学病院は、「亜急性期脊髄損傷に対するiPS細胞由来神経前駆細胞を用いた再生医療」の臨床研究において、予定されていた全4症例の経過観察

および評価データの収集を終了しました。
今後は、再生医療等の安全性の確保等に関する法律および同法施行規則の規定に基づき、厚生労働大臣へ、統括報告書及びその概要を提出するなど、必要

な手続きを遅滞なく進めていく所存です。

発 表 日：�令和7年3月21日　慶應義塾大学
　　　　　https://www.keio.ac.jp/ja/press-releases/2025/3/21/28-165668/
研究支援：再⽣医療実現拠点ネットワークプログラム、再生医療実用化研究事業

●�「iPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞を⽤いたパーキンソン病治療に関する医師主導治験」に
　おいて安全性と有効性が⽰唆
京都大学iPS細胞研究所は、京都大学医学部附属病院と連携し、「iPS細胞由来ドパミン

神経前駆細胞を用いたパーキンソン病治療に関する医師主導治験（jRCT2090220384、
UMIN000033564）」を実施しました。2018年6月4日付で独立行政法人医薬品医療機器
総合機構（PMDA）に医師主導治験として治験計画届を提出し、2018年8月1日より治験を
開始しました（CiRAニュース 2018年7月30日）。その研究成果がNature誌2025年4月
17日号に掲載されました。
7名のパーキンソン病患者さんを対象に、iPS細胞由来のドパミン神経前駆細胞を脳内の

被殻に両側移植しました。主要評価項目は安全性および有害事象の発生で、副次評価項目
として運動症状の変化およびドパミン産生を24カ月間にわたり観察しました。その結果、重
篤な有害事象は発生しませんでした。iPS細胞由来のドパミン神経前駆細胞は生着し、ドパ
ミンを産生し、腫瘍形成を引き起こさなかったことが示されました。これにより、パーキンソ
ン病に対する安全性と臨床的有益性が示唆されました。
また、この医師主導治験の結果に基づき、2025年8月5日付で住友ファーマ株式会社が製造販売承認申請を行いました

（https://www.sumitomo-chem.co.jp/news/files/docs/20250805_2.pdf）。

発 表 日：�令和7年4月17日　京都大学　iPS細胞研究所�
https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/pressrelease/news/250417-000000.html

研究支援：再⽣医療実現拠点ネットワークプログラム、再生医療等実用化研究事業

●�半月板損傷に対する新たな治療選択肢の提供を目指して、自家滑膜間葉系幹細胞を用いた再生
医療等製品（開発コード：FF-31501）の国内における製造販売承認申請
富士フイルム富山化学株式会社（本社：東京都中央区、代表取締役社長：佐藤 充宏、以下 富士フイルム富山化学）は、本日、自家滑膜間葉系幹細胞（開発コー

ド：FF-31501、以下本品）について、「半月板切除術が適応となる半月板損傷」を適応症とした再生医療等製品として厚生労働省に製造販売承認申請を行いまし
たので、お知らせいたします。
本品は、患者自身の膝の内部から採取した滑膜組織を処理、培養増殖させて得られた自家滑膜間葉系幹細胞です。半月板損傷部を縫い合わせて整形した後

に本品を損傷部に投与することで、損傷部の癒合と損傷に伴う症状の改善が期待されています。この治療法を開発した関矢一郎教授が所属する東京科学大学
が実施した医師主導治験にて、患者での有効性および安全性が確認されました。その結果をうけて富士フイルム株式会社が2023年1月より開始した国内臨床
第Ⅲ相試験（以下JP301試験）で主要評価項目を達成し、本品投与による症状の改善及び損傷部分の癒合が認められたことから、この度、富士フイルム富山化学
が製造販売承認申請を行いました。

発 表 日：�令和7年5月13日　富士フイルム富山化学株式会社�
https://www.fujifilm.com/fftc/ja/news/335

研究支援：�再生医療実現拠点ネットワークプログラム、再生医療実用化研究事業、再生医療等の産業化に向けた評価手法等の開発

●�末梢神経損傷に対する同種臍帯由来間葉系細胞を用いた三次元神経導管移植治療の医師主導
治験の開始
京都大学医学部附属病院整形外科（松田秀一教授）、同リハビリテーション科（池口良輔教授）は、東京大学医科学研究所附属病院臍帯血・臍帯バンク/セル

プロセッシング・輸血部（長村登紀子准教授）、株式会社サイフューズ
（秋枝静香代表取締役）と共に、末梢神経損傷に対する新しい治療法
として､臍帯由来間葉系細胞を原材料としてバイオ３Dプリンタを用
いて製造した三次元神経導管の同種移植を行う世界で初めての治
療方法の開発に成功しました。そしてこの度、京都大学医学部附属病
院先端医療研究開発機構（iACT）と共に、手指の末梢神経損傷患者
さんに対する医師主導治験を２０２６年１月から開始します。

発 表 日：�令和7年12月15日　京都大学付属病院�
https://www.kuhp.kyoto-u.ac.jp/
press/20251215.html

研究支援：�再生医療等実用化研究事業
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●�子宮頸がんに対するiPS細胞由来抗原特異的キラーT細胞療法の医師主導治験
　〜世界で第1例目の投与終了〜
順天堂大学大学院医学研究科 血液内科学 安藤美樹教授、細胞療法・

輸血学 安藤純教授、産婦人科学 寺尾泰久教授、東京科学大学 中内啓光
教授らの研究グループは、iPS細胞技術および遺伝子編集技術を用いて作
製された健常人由来細胞を用いる他家CTL療法の研究開発を進め、2025
年1月から順天堂医院で子宮頸がんに対するiPS細胞由来HPV抗原特異的
CTL療法の医師主導第I相治験*2を開始しています。 このたび、HPV16型
陽性の子宮頸がん患者さんに本剤（rejT-H01）で治療を行った1例目の投
与が安全に終了しました。投与後も経過は順調であり、さらに1年間、安全
性に関して経過観察する予定です。今後計11名に投与する予定です。

発 表 日：�令和7年12月18日　順天堂大学医学部付属順天堂医院�
https://hosp.juntendo.ac.jp/news/nid00005431.html

研究支援：再生医療実現拠点ネットワークプログラム、AMED再生医療等実用化研究事業

＜基礎研究・応用研究＞

●�ヒトとチンパンジーにおける多能性維持機構の共通性を解明
東京科学大学総合研究院 幹細胞治療研究室の中内啓光特別栄誉教授、正

木英樹特任准教授、東京大学の柳田絢加助教、京都大学の今井啓雄教授、およ
び英国エクセター大学を含む国際共同研究チームは、チンパンジーの体細胞
からナイーブ型多能性幹細胞を樹立し、さらにチンパンジーの胚盤胞モデルを
作製することに、世界で初めて成功しました。
従来型（＝プライム型）のヒト多能性幹細胞（=ES/iPS細胞）は、全身の体細胞

を形成できる分化能を持つのに対し、ヒトナイーブ型多能性幹細胞は、全身の
体細胞のみならず、胎盤や卵黄嚢といった胚体外組織にも分化できることが知
られています。この特性により、ヒトナイーブ型多能性幹細胞から胚盤胞モデル
（ブラストイド）を作製できることが報告されており、倫理的・技術的制約により
困難とされていたヒト初期胚発生研究の進展に大きな期待が寄せられていま
す。一方で、マウスナイーブ型多能性幹細胞には胚体外組織への分化能がない
ことが知られており、この分化能がヒトナイーブ型多能性幹細胞に特異的なも
のなのか、それとも他の動物種にも見られるのかは未解明のままでした。
今回、研究グループは、チンパンジーの体細胞から作製した従来型iPS細胞

を、Activin、IL6、PRC2阻害剤を含む培地で培養することにより、チンパンジー
ナイーブ型iPS細胞へと変換することに成功しました。このチンパンジーナイー
ブ型iPS細胞は、ヒトナイーブ型多能性幹細胞と類似した遺伝子発現パターンを示し、胚体外組織への分化能を持つことが明らかになりました。さらに、PRC2阻
害剤がナイーブ型多能性幹細胞の増殖に重要であることを突き止めるとともに、PRC2阻害剤を添加することで、これまでヒトナイーブ型多能性幹細胞の長期
維持培養に必要だったマウス由来フィーダー細胞を不要にできることも明らかにしました。これは、ヒトナイーブ型多能性幹細胞の効率的な分化誘導を促進する
だけでなく、再生医療に向けた培養系から動物性由来成分を排除する上でも重要な発見です。
この研究成果は、国際科学誌Cell Stem Cell（セルステムセル）において、2月26日午前11時（米国東部時間）にオンライン版で発表されました。

発 表 日：�令和7年2月27日　東京科学大学�
https://www.isct.ac.jp/ja/news/ubtks1rjyjek

研究支援：再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

●急性骨髄性白血病（AML）の新しい治療法を開発
　～臍帯血由来の免疫細胞療法による白血病治療の新展開～
大阪大学免疫学フロンティア研究センターの池田峻弥 特任研究員（常勤）（免疫細胞治療学)、大学院

医学系研究科保仙直毅 教授（血液・腫瘍内科学/免疫学フロンティア研究センター免疫細胞治療学）らの
研究グループは、同種造血幹細胞移植後に再発した急性骨髄性白血病（AML）患者に対し、HLA-DRB1タ
ンパクの遺伝子多型を標的とした新規CAR T細胞、および臍帯血由来CAR NK細胞療法を開発しました。
AML患者の多くは化学療法のみでは治らず、同種造血幹細胞移植を行いますが、再発により死亡す

る症例は少なくありません。CAR T細胞療法は患者自身のT細胞に遺伝子改変を施してがん細胞を攻
撃する治療法で、白血病や悪性リンパ腫などの治療に用いられます。AMLに対してもその開発が期待
されていますが、今のところ良い標的抗原が見つかっていないのが現状です。
今回、研究グループは、自作した14,000個の抗AML細胞抗体の中から、多様なHLA-DRB1（白血

球の血液型のようなもので人によって型が異なる）のうち約半分の型を認識するKG2032抗体を見出
しました。一部の患者では、KG203２抗体を元にCAR T/ NK細胞を作製すれば、同種移植後に再発し
たAML患者の正常血液細胞は攻撃せずに、白血病細胞だけを攻撃することができます（図１）。そこで、
KG2032由来CAR T細胞、および臍帯血由来CAR NK細胞を作製したところいずれも著明な抗腫瘍効果を示しました。
本研究成果により、今まで同種造血細胞移植をもってしても救えなかったAML患者の一部を救うことができる可能性があります。さらに、臍帯血を用いたCAR 

NK細胞が実用化されれば、すぐに使える、より安価な遺伝子細胞治療を実現する可能性があります。

発 表 日：�令和7年3月24日　大坂大学大学院医学系研究科・医学部�
https://www.med.osaka-u.ac.jp/activities/results/2025year/hosen2025-4-4

研究支援：再生医療実現拠点ネットワークプログラム、革新的がん医療実用化研究事業

図1　本治験の抗原特異的キラーT細胞療法の概念図

図（上）チンパンジープライム型iPS細胞からナイーブ型iPS細胞への変換。（下）樹立されたチン
パンジーiPS細胞の遺伝子発現プロファイルが最も近いヒト胚由来細胞を検証した。その結果、
チンパンジーナイーブ型iPS細胞はヒト着床前エピブラストと、チンパンジープライム型iPS細胞
はヒト着床後エピブラストと最も高い相関を示した。

図 同種造血幹細胞移植後再発急性骨髄性白血病に対する新規
CAR T/臍帯血由来CAR NK細胞療法
KG2032反応性AML患者がKG2032非反応性ドナーから同種造血
幹細胞移植を受けた場合、KG2032由来の CAR を導入したドナー
T細胞あるいは臍帯血由来NK細胞を投与すれば、患者由来AML細
胞は傷害されるが、ドナー由来正常造血細胞は傷害されない。
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●�新たなRNA技術「スプリットRNAスイッチ」の開発
　�―特定の細胞を標的とした遺伝子発現制御の正確性を大幅

に向上―
齊藤博英教授（京都大学iPS細胞研究所（CiRA）、東京大学定量生命科学研究所（IQB））、大野博久

助教（CiRA）、阿部一樹大学院生（京都大学大学院医学研究科、東京大学IQB）らのグループは、細胞
の状態に応じて遺伝子発現を誘導できるRNAスイッチの精度を高める技術の「スプリットRNAスイッ
チ」を新たに開発しました。本技術により、医療応用を含めた幅広い用途で、高精度で、より汎用性の
高い遺伝子発現制御が可能となります。
iPS細胞はさまざまな細胞に分化する能力をもちますが、分化誘導では目的の細胞以外の細胞も

含まれており、細胞種ごとの解析や特定の細胞の移植などのために、細胞を選別・純化する操作が必
要となることがあります。
研究グループは、これまでに、遺伝子発現を制御する標的となる細胞に存在するmiRNAやタンパ

ク質などの生体分子を認識して遺伝子発現を抑制するOFF型RNAスイッチと、遺伝子発現を誘導す
るON型RNAスイッチを開発しています。さらに、このRNAスイッチを用いて、細胞の種類によって培
養皿上で選別を行うことに成功しています。
しかし、従来のON型のRNAスイッチでは、遺伝子発現を誘導する生体分子が存在しない細胞でも、RNAスイッチからタンパク質がある程度合成されてしまう

「翻訳漏洩」が起きることがわかっていました。特定の種類や状態の細胞に対して選別を行ったり、ゲノム編集を行う場合、目的外の細胞の残存や標的外の細胞
のゲノム改変が起きてしまうと、安全性や品質に懸念が生じるため、翻訳漏洩は実用上の課題となっていました。
本研究では、タンパク質合成（翻訳）後にタンパク質同士が相互作用して機能するタンパク質をつくる「プロテインスプライシング」という酵母で発見された生

命現象をRNAスイッチ技術と組み合わせることで、「翻訳漏洩」の改善に取り組みました。その結果、標的とする細胞をより高精度に区別することに成功し、特定
の細胞へのゲノム編集や細胞選別などに有用であることを示しました。
また、本技術は、複数のRNAスイッチから１つの出力（タンパク質合成）を得られるため、１つの生体分子で特異的に細胞種を特定することが困難な場合にも、

複数の生体分子を認識するRNAスイッチを組み合わせることで細胞識別が可能となります。このことから、細胞特異的な遺伝子発現誘導の設計における汎用性
を高め、RNAスイッチの応用の幅をさらに広げる技術としても役立つことが期待されます。
この研究成果は2025年7月1日（英国時間）に、国際科学誌「Nature Communications」でオンライン公開されました。

発 表 日：�令和7年7月1日　京都大学　iPS細胞研究所�
https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/pressrelease/news/250701-180000.html

研究支援：再生医療実現拠点ネットワークプログラム、再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

●ヒトiPS細胞からあごの骨を再現したオルガノイドを作製
本池総太特命助教、池谷真准教授（CiRA臨床応用研究部

門）らのグループは、iPS細胞から3次元的に誘導した神経堤
細胞を用いて、あごの骨（顎骨）の発生を再現したオルガノイ
ド注2）を構築しました。さらに、顎骨オルガノイドの移植によ
る顎骨再生治療への応用可能性や、骨形成不全症の疾患モ
デルとして治療法開発などに役立つ可能性を示しました。
あごは、歯や舌などの口腔の器官とともに呼吸や咀嚼、発

声に関わる重要な部位です。全身の主な骨が中胚葉から分
化するのに対して、顎骨を含む顔面の骨は、外胚葉から派生
した神経堤細胞に由来することが知られています。
本研究では、ヒトiPS細胞由来の神経堤細胞から外胚葉性間葉細胞（mdEM）を経て、顎骨の構造を立体的に再現した顎骨オルガノイドを作製することに成功

しました。さらに、顎骨オルガノイドをマウスに移植することで、移植したオルガノイドに血管が侵入し、成熟した骨組織が形成されることを確認しました。この顎
骨オルガノイドの作製方法は動物由来成分を使用しないため、将来的に再生医療への応用にも使いやすいと考えられます。
また、全身の骨が脆く、軽い外傷などで骨折をしてしまう希少疾患である骨形成不全症のある患者さん由来のiPS細胞を用いて、顎骨オルガノイドを誘導した

ところ、未成熟で脆い骨組織が形成されました。この患者さん由来のiPS細胞に対して、骨形成不全症の原因となる遺伝子の変異を修復し、顎骨オルガノイドを
誘導したところ、正常な顎骨オルガノイドになることも確認されました。これらの顎骨オルガノイドを用いることで、生体外での疾患研究が容易になり、治療法の
開発などに役立つと考えられます
この研究成果は2025年7月2日（英国時間）に、国際科学誌「Nature Biomedical Engineering」でオンライン公開されました。

発 表 日：�令和7年7月2日　京都大学　iPS細胞研究所�
https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/pressrelease/news/250702-180000.html

研究支援：�再生医療実現拠点ネットワークプログラム、再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

●ヒトiPS細胞から胸腺上皮細胞を作製
　�―ヒトナイーブT細胞の再生に向けた

技術基盤を開発―
プレテマー・ヤン特定拠点助教、濵﨑洋子教授（CiRA未来生

命科学開拓部門）らのグループは、ヒトのiPS細胞から成熟した
胸腺上皮細胞を試験管内で分化誘導する方法を初めて開発し
ました。
「胸腺」は、病原体やがんなどのさまざまな異物に対する免
疫応答の中心となる「T細胞」を産生する重要な臓器です。胸腺
は皮質と髄質と呼ばれる領域に大きく分かれ、機能の異なる種
類の胸腺上皮細胞が存在します。T前駆細胞はこれらの上皮細
胞と相互作用することで、異物を認識し、かつ自己を攻撃しない

図 プロテインスプライシングを活用したスプリットRNAスイッチ

図 顎骨オルガノイドの移植による骨再生
A：移植4週間後、各条件によるCT画像（左）と３次元構成したマイクロCT画像（右）。
B：石灰化した組織の容積の比較。

図
A：iTECとヒトT前駆細胞の共培養によるオルガノイド形成の2週間後、一細胞単位で遺伝子発現パターンを網羅的
に解析し、細胞種ごとに集団を同定した結果。
B：Aの分布に、EPCAM、FOXP3、AIRE、NEUROD1の遺伝子発現を示した図。AIRE、NEUROD1は、胸腺上皮細胞
に相当するEPCAM陽性分画の各細胞の遺伝子発現を示す。
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＜創薬研究＞

●�若年性認知症を来す前頭側頭葉変性症に対する治療薬候補と治療標的分子のiPS創薬による同定
今村恵子特定拠点講師および井上治久教授（京都大学CiRA増殖分化機構研

究部門）らの研究グループは、大阪大学医学部附属病院神経科・精神科 池田学
教授、森康治講師、量子科学技術研究開発機構（QST）量子医科学研究所 樋口
真人センター長、新潟大学脳研究所 佐原成彦特任准教授（2025年3月31日ま
でQSTに所属）、川崎医科大学 砂田芳秀学長、同神経内科学 大澤裕特任准教
授、久徳弓子講師らの研究グループとともに、前頭側頭葉変性症患者さんのiPS
細胞を用いた既存薬スクリーニングにより治療薬候補を見出し、CACNA2D2
を前頭側頭葉変性症の治療標的として同定しました。
この研究成果は2025年3月29日に欧州科学誌「European Journal of 

Cell Biology」でオンライン公開されました。

発 表 日：�令和7年4月4日　京都大学　iPS細胞研究所�
https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/pressrelease/news/250404-150000.html

研究支援：�再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

●�アルツハイマー病の原因物質を除去するミクログリアの新規 活性化機構を発見
　GPR34 受容体の刺激がアミロイド β の貪食を促進
東京大学大学院薬学系研究科・機能病態学教室の惠谷隼 学部学生（研究当時）、高鳥翔 助教、王文博 

大学院生（研究当時）、網谷雄介 大学院生、赤堀愛果 大学院生、富田泰輔 教授らは、同・衛生化学教室、同・
薬化学教室、慶應義塾大学、新潟大学脳研究所、東京都健康長寿医療センター、名古屋市立大学、理化学研
究所、東北大学加齢医学研究所らとの共同で、脳内免疫細胞であるミクログリアに特異的に発現するGタ
ンパク質共役型受容体「GPR34」を特異的な化合物（アゴニスト）で活性化することで、アルツハイマー病の
原因物質であるアミロイドβ線維の貪食・除去が促進されることを世界で初めて明らかにしました。
アルツハイマー病は、脳内にアミロイドβ（Aβ）と呼ばれるタンパク質が凝集・蓄積することが一因となっ

て発症する神経変性疾患です。脳内の免疫細胞「ミクログリア」は、このAβを貪食し分解することで脳内環
境を正常に保つ重要な役割を担っています。しかし、加齢や疾患の進行に伴い、このミクログリアの機能が
低下することが示唆されています。
本研究グループは、ミクログリアに特異的に多く発現するGタンパク質共役型受容体「GPR34」に着目し

ました。共同研究者らが開発したGPR34を特異的に活性化する化合物「M1」を用いて、Aβの貪食能に与え
る影響を詳細に解析しました。その結果、M1でGPR34を活性化すると、マウスおよびヒトiPS細胞から作製
したミクログリアの両方において、病因となる凝集したAβ線維の貪食が亢進することが分かりました。さら

T細胞（ナイーブT細胞）へと分化します。
本研究では、胸腺組織の発生過程にみられるシグナル伝達経路の働きを模倣することで、ヒトiPS細胞から、実際のヒト胸腺に類似したさまざまなタイプの成

熟した胸腺上皮細胞を試験管内で作製することに成功しました。また、ヒトT前駆細胞をiPS細胞由来の胸腺上皮細胞と共培養してオルガノイドを作製すると、さ
まざまな反応性をもつナイーブ型T細胞集団に分化しました。すなわち、胸腺機能を試験管内で再現できることが分かりました。
本分化誘導系は今後、ヒト胸腺の発生や先天性無胸腺症・胸腺低形成症候群のメカニズムを詳細に解明するための新たな研究ツールになると考えられます。

また、上述した生まれつき胸腺が形成されない疾患でみられる重度の免疫不全や、加齢や各種治療後のT細胞数減少の克服に向けたT細胞再生のための新た
な技術基盤となることが期待されます。
この研究成果は2025年8月25日（英国時間）に、国際学術誌「Nature Communications」でオンライン公開されました。

発 表 日：�令和7年8月25日　京都大学　iPS細胞研究所�
https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/pressrelease/news/250825-180000.html

研究支援：�再生医療実現拠点ネットワークプログラム、再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

●エピゲノム編集技術によりプラダー・ウィリー症候群の失われた遺伝子の働きを回復させる方法を開発
　―新たな治療戦略に道―
慶應義塾大学再生医療リサーチセンター、慶應義塾大学医学部臨床遺伝

学センター、東京医科大学小児科・思春期科学分野の共同研究グループ（根
本晶沙共同研究員、慶應義塾大学再生医療リサーチセンターの岡野 栄之 セ
ンター長/教授、慶應義塾大学医学部臨床遺伝学センターの小崎健次郎セ
ンター長/教授、東京医科大学 小児科・思春期科学分野の奥野 博庸 講師）
は、遺伝性疾患であるプラダー・ウィリー症候群（Prader-Willi syndrome, 
PWS）の患者由来iPS細胞を用い、改変型のCRISPR/Cas9システムを応用し
たエピゲノム編集によって、失われていた遺伝子の働きを回復させることに
成功しました。本研究は、PWSに対して根本的治療法がなかったこれまでの
状況を打破し得る、分子レベルでの新しい治療戦略を提示するものです。本
成果は他のインプリンティング疾患への応用可能性も示しており、今後の再
生医療・遺伝子治療研究に大きな一歩をもたらすものと期待されます。
本研究成果は、2025年10月28日（英国時間）に、イギリスの科学雑誌Nature Communicationsに掲載されました。

発 表 日：�令和7年10月29日　慶応義塾大学�
https://www.keio.ac.jp/ja/press-releases/files/2025/10/29/251029-1.pdf

研究支援：�再生医療実現拠点ネットワークプログラム、再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

図：エピゲノム編集によってPWS患者細胞でサイレンシングされていた遺伝子を活性化することに成功

GPR34活性化によるミクログリアのアミロイドβ貪食促進 
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に、アルツハイマー病モデルマウスの脳にM1を直接投与した実験でも、ミクログリアによるAβ貪食が促進されることを確認しました。
また、日本人アルツハイマー病患者の死後脳を解析したところ、健常者と比較してミクログリアのGPR34の発現量が有意に低下していることが明らかになり

ました。この発見は、疾患によってGPR34が減少することが、ミクログリアのAβ除去能力の低下につながり、アルツハイマー病の進行に関与している可能性を
示唆するものです。
本研究成果は、GPR34がアルツハイマー病の新たな治療標的となる可能性を世界で初めて示したものです。今後、GPR34を活性化する脳に移行しやすい薬

剤を開発することで、ミクログリアの機能を高めてAβの蓄積を抑制・除去する、全く新しいアプローチの予防・治療法の開発に繋がることが期待されます。

発 表 日：�令和7年11月20日　東京大学�
https://www.u-tokyo.ac.jp/focus/ja/press/z0111_00092.html

研究支援：�再生医療実現拠点ネットワークプログラム、再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

＜基盤研究＞

●�「再生医療等安全性確保法における細胞保管に関する考え方」英訳版公開および総説論文の発表
再生医療等安全性確保法に基づき行われる再生医療等においては、細胞加工物の質が医療技術の安全性と有効性に大きく関わります。これを受け、日本再

生医療学会ではAMED再生医療等実用化基盤整備促進事業「再生医療の普及を支援する再生医療ナショナルコンソーシアムの充実」のもと、2024年4月15日
付で、再生医療等を行う医師又は歯科医師や細胞を保管する機関が考慮すべき基本的な考え方をとりまとめた「再生医療等安全性確保法における細胞保管に
関する考え方（以下、本考え方）」を公開しました。
この度、本考え方の英語版を公開することで、国際的な理解と議論の促進を目指します。あわせて、本考え方の策定過程とその科学的・法的意義について解説した

総説論文が、英文誌 Regenerative Therapy に掲載されました。

発 表 日：�令和7年7月29日　日本再生医療学会�
https://www.jsrm.jp/news/news-16572/

研究支援：�再生医療等実用化基盤整備促進事業

●�遺伝子治療用ウイルスベクター生産用宿主細胞として新しく開発された「HAT細胞」が
　『Molecular Therapy Methods & Clinical Development』誌に掲載、商用提供を開始
ちとせグループの中核法人である株式会社ちとせ研究所（以下、ちとせ）は、

2022年に樹立した遺伝子・細胞治療用ヒト羊膜上皮由来細胞株（以下、HAT細
胞）の商用提供を開始いたしました。HAT細胞は、従来の細胞株と比較してアデノ
随伴ウイルス（以下、AAV）ベクターの生産収量および品質を向上させることで、
バイオ医薬品製造コストの削減と遺伝子治療の普及拡大に貢献する可能性を有
しています。本成果は、遺伝子治療分野で高い影響力を持つ査読付き国際学術誌
に掲載され、その科学的妥当性が国際的に評価されました。

発 表 日：�令和7年12月17日　ちとせグループ�
https://www.amed.go.jp/news/seika/
files/000153943.pdf

研究支援：�再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開
発事業
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再生・細胞医療・遺伝子治療研究は近年大きく発展しています。
細胞の初期化技術では1952年のカエルの卵への胚細胞核移植を嚆矢として、1975年には大人のカ

エルの皮膚細胞と除核した卵子からクローンカエル、1996年には哺乳類のクローン羊へ進展、卵子の
中に体細胞を全能性胚細胞に初期化する能力があることが証明されました。また、受精卵の一部から作
られる、高い増殖能力とさまざまな細胞に分化する能力をもつ胚性幹細胞（ES細胞）が、1981年にマウ

スで、1998年にヒトで樹立されました。2006年には、京都大学の山
中伸弥教授によって、ES細胞や生殖細胞に特異的に発現する遺伝
子が絞り込まれマウスの線維芽細胞に組み込むことで、ES細胞と同等に初期化された人工多能性
幹細胞（iPS細胞）が初めて作製されました。2007年には、ヒトの線維芽細胞からiPS細胞が作製さ
れ、再生医療にヒトiPS細胞を利用すれば、胚や中絶胎児を破壊することなく多能性幹細胞を入手
でき、生命倫理の問題を回避できる可能性が生まれました。ヒトiPS細胞樹立以降、iPS細胞を巡る
様々な技術が普及するとともに、世界中の研究者を巻き込んだ競争が激化してきています。

遺伝子治療については、1970年代の組換えDNA技術の発展から1990年代のADA欠損症へ
の遺伝子治療の実施までの揺籃期、2000年前後の停滞期の後、2010年前後の再興期を迎え、2010年代には欧米で次々と遺伝子
治療用製品が承認され、実用化が進んでいます。

2003年度、再生医療に必要な幹細胞利用技術等を世界に先駆け確立し、その実用化
を目指す10か年プロジェクトである「再生医療の実現化プロジェクト」が開始されました。
2011年度、細胞移植・細胞治療等の再生医療に関して、基礎研究の成果を臨床における
実用化に迅速に結びつけることを目的に、「再生医療の実現化ハイウェイ」が開始され、
再生医療に幅広く活用される可能性のある画期的な研究成果を基にして、オールジャパ
ン体制で研究開発が推進されました。その後、2013年度には、「再生医療実現拠点ネット
ワークプログラム」が開始され、iPS細胞等を使った再生医療について、我が国のアドバン
テージを活かし、世界に先駆けて臨床応用を実現するべく研究開発が加速されました。

これまでに多能性幹細胞（iPS細胞やES細胞）から作製した細胞を用いた再生医療研究の成果
として、網膜変性疾患、パーキンソン病、血小板製剤、角膜上皮幹細胞疲弊症、重症心不全、膝関
節軟骨損傷、脊髄損傷、頭頸部腫瘍、先天性尿素サイクル異常症等の臨床研究や治験がありま
す。さらに、体性（幹）細胞を用いた再生医療研究の成果として、肝硬変、膝半月板損傷、変形性膝
関節症、水疱性角膜症、膝関節軟骨損傷および潰瘍性大腸炎等で臨床研究や治験が進み、一部で
は治験を終了して事業化が進んでいます。

遺伝性疾患の患者体細胞から樹立したiPS細胞（疾患特異的
iPS細胞）は、患者の遺伝情報を保持した細胞であることから、新
たな治療薬の創出に大きく役立つ可能性があります。発症機序

の解明、薬剤感受性の評価および治療薬スクリーニングの画期的なツールとしての研究開発、活用
を推進し、これまでの成果として、ペンドレット症候群、筋萎縮性側索硬化症（ALS）、進行性骨化性線
維異形成症（FOP）、アルツハイマー病の候補薬が治験の段階に到達しました。

2021年には日本発のがん治療用ウイルスG47Δ製品が承認され、国内での遺伝子治療用製品開
発への期待も高まってきました。

2023年度には「再生医療実現拠点ネットワークプログラム」の後継事業として「再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラ
ム」を開始しました。再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化、アンメットメディカルニーズへの対応及び我が国の本分野における国際競
争力の維持・向上等に向けて、次世代医療につながる画期的なシーズの創出や臨床応用・企業への導出促進、「再生・細胞医療」および

「遺伝子治療」の更なる融合研究の推進、本分野の研究開発及び基盤整備の推進並びに実用化に向けた支援を行うとともに、疾患発
症機構の解明、創薬研究等を実施しています。

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム
Acceleration Program of R&D and implementation for Regenerative Medicine and Cell and Gene Therapy

～これまでの再生・細胞医療・遺伝子治療研究の歩みと成果～
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再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム
Acceleration Program of R&D and implementation for Regenerative Medicine and Cell and Gene Therapy

　再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラムでは、次世代iPS細胞やオルガノイド等の革新的な研究開発を進めると共に、
実用化に向けて、再生・細胞医療と遺伝子治療の垣根を取り払い一体的な研究開発を推進することを目的としています。再生・細
胞医療・遺伝子治療の融合研究の推進、若手研究者の育成促進と裾野の拡大、異分野・他機関との連携と人材育成機能を包括し
たチーム型研究の推進、リバーストランスレーショナルリサーチの実施、中核拠点をハブとした連携・相乗効果の創出、開発早期か
ら出口を見据えた研究開発と戦略的伴走支援の充実、疾患特異的iPS細胞を用いた病態解明や創薬研究を推進します。

1

疾患特異的iPS細胞を用いた
病態解明・創薬研究課題

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

基礎研究 応用研究 非臨床試験

再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題

規制・倫理・知的財産面の伴走支援
研究早期からの事業化戦略作成支援

非非臨臨床床PoC取取得得
研研究究課課題題

基基礎礎応応用用研研究究課課題題

再再生生・・細細胞胞医医療療・・遺遺伝伝子子治治療療
研研究究開開発発課課題題

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラムにおける事業一覧

①再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点
再生・細胞医療・遺伝子治療研究分野で世界を先導する革新的な研究を推進する拠点機関において、本分野全体の基盤的・

横断的な研究となる次世代 iPS 細胞の開発、リプログラミング機構の解明、革新的なゲノム編集技術開発等の研究を推進す
るとともに、本分野全体を見据えた異分野連携の促進と若手研究者の人材育成を促進するハブ機能を構築します。
②再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題

再生・細胞医療・遺伝子治療分野の基礎研究・応用研究から非臨床PoC（Proof of Concept）取得段階までの研究開発を対
象として、将来的な実用化につながるシーズを育成します。本分野の融合研究、異分野研究者や企業等との総合力を活かした
チーム型研究、臨床段階の研究で見出された知見の基礎的理解を深めるとともに新たに認識された課題の解決や治療法の改
良等に取り組むためのリバーストランスレーショナルリサーチ（rTR）等を推進します。充実した若手枠設置による研究支援や
チーム型研究を通じた若手研究者の育成促進と裾野の拡大も図ります。「基礎応用研究課題」では将来的な再生・細胞医療・遺
伝子治療の実現及びそれに資する技術の開発を目指す革新性、独創性、新規性の高い基礎研究・応用研究を、「非臨床PoC 取
得研究課題」では既に基礎的な研究実績があるシーズの非臨床PoCの確立を行います。
③疾患特異的iPS細胞を用いた病態解明・創薬研究課題

難病等の患者由来の疾患特異的iPS細胞等を用いた疾患発症機構の解明、病態解析技術の高度化、創薬研究を推進します。
ゲノム医療研究への活用も念頭に置きつつ、疾患付随情報等が充実した疾患特異的iPS細胞バンクの利活用促進も行います。
④再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題

規制面・倫理面・知的財産面からの伴走支援、研究早期からの事業化戦略作成支援、ウイルスベクターの製造・提供の基盤整備及
びアカデミア等と細胞・ウイルスベクター製造機関とのマッチング支援を実施し、実用化を見据えた切れ目のない支援を行います。
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再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点
Core Center for Regenerative Medicine and Cell and Gene Therapy

　再生・細胞医療・遺伝子治療研究分野で世界を先導する革新的な研究を推進する拠点機関において、本分野全体の基盤的・
横断的な研究となる次世代 iPS 細胞の開発、リプログラミング機構の解明、革新的なゲノム編集技術開発等の研究を推進する
とともに、本分野全体を見据えた異分野連携の促進と若手研究者の育成等を促進するハブ機能を構築します。
　上記を踏まえて中核的な拠点機能を果たすことにより、世界を先導する次世代 iPS 細胞の研究開発を含む本分野全体の革
新的・基盤的・横断的な研究開発の推進、本分野の研究者の裾野拡大と次世代を担う若手研究者の輩出、本分野全体の実用化
を促進する成果創出の拡大を目標とします。複数の研究機関が緊密な連携体制を構築し、本分野全体の拠点機能を果たすこと
が求められます。
　令和5年9月より、京都大学iPS細胞研究所を代表機関とする「次世代医療を目指した再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発拠
点」が開始しました。

1

疾患特異的iPS細胞を用いた
病態解明・創薬研究課題

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

基礎研究    応用研究 非臨床試験

再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題

規制・倫理・知的財産面の伴走支援
研究早期からの事業化戦略作成支援

非非臨臨床床PoC取取得得
研研究究課課題題

基基礎礎応応用用研研究究課課題題

再再生生・・細細胞胞医医療療・・遺遺伝伝子子治治療療
研研究究開開発発課課題題
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　本拠点は京都大学iPS細胞研究所、京都大学iPS細胞研究財
団、国立成育医療研究センター、自治医科大学で構成され、細
胞治療および遺伝子治療各分野の研究成果を融合し、産学官
一体となって拡張的（横展開）・革新的（縦展開）技術開発を行う
ことで実用化における課題を解決し、更に高次元の次世代医療
の創成に繋げることを目的とします。また、拠点内だけでなく、
再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラムをはじめ、
様々なプロジェクトとの連携を図ることで、本研究領域の一体
的な研究開発を推進します。

　本拠点の研究開発項目は以下A～Cの３項目です。

A. �再生・細胞医療・遺伝子治療分野の共通基盤研
究の一体的推進

【�次世代iPS細胞（iPS細胞2.0）開発をはじめとする多能性
幹細胞の開発】

【初期化・発生再生メカニズムの解明研究】

　ES/iPS細胞を用いた細胞治療の治験・臨床研究が本邦です
でに10件以上行われていますが、ここで使われる多能性幹細胞
には、樹立効率が低い、分化誘導が不安定、そもそもヒト胚初期
発生が不明という課題があり、まだまだ改善の余地があります。
そのためにまずES細胞（可能であればヒト初期胚も）を用いてヒ
ト胚初期発生でみられる現象をゲノム・エピゲノムレベルで詳
細に解明します。ここで得られた情報により初期化因子や遺伝
子導入法等の改良を行い、実際の初期胚により近い次世代iPS

細胞の樹立法を確立します。さらに、この次世代iPS細胞から
様々な分化細胞への誘導を行い誘導効率の安定性を検証しま
す。最終的な目標として、これまでのような細胞株のクローン
化を必要とせず、樹立できたiPS細胞から直接分化誘導でき、
必要とされる体細胞に安定して分化するレベルを目指します。
その足掛かりとして、我々はヒトiPS細胞のナイーブ化に取り組
んでいます。現在使用されているES/iPS細胞はプライム型と
呼ばれ、発生過程でいうと着床後の状態に相当します。これに
対しナイーブ型は着床前の状態であり、より受精卵に近く、よ
り初期化が進んだ状態です。いかにナイーブ型のES/iPS細胞
を安定して樹立するかが目下の課題です。

【革新的高機能細胞の開発】

　遺伝子治療は欧米で臨床応用が進んでおり、日本でもすで
に実用化が進んでいます。しかし、組織特異性が低い、免疫応
答のために単回投与しかできない、さらにはベクター産生効
率が低いなどの課題があり、さらなる技術開発が必要です。
そこでウイルスベクターにアプタマー（細胞の探知機）をつ
け、組織特異性を高めることを目指します。ベクターの産生
能力を高める方法はすでにアデノ随伴ウイルスで開発されて
おり、さらにレンチウイルスやアデノウイルスへの適用を試
みます。これらの技術開発によって、より効率的かつ安全な遺
伝子治療を実現します。さらに、細胞機能を規定するDNAや
RNA、タンパク質等の生体分子を細胞内でエンジニアリング
することで、生体由来細胞を凌駕する革新的高機能細胞を作
製します。

高橋  淳　京都大学　iPS細胞研究所　所長・教授　

次世代医療を目指した再生・細胞医療・遺伝子治療
研究開発拠点

令和5年度〜令和9年度

次世代医療としての再生・細胞医療・遺伝子治療の社会実装を見据えて、
4つの機関が集結し、研究成果の融合・発展や共通基盤技術の開発に取り組みます。
また、研究のハブとして拠点内外との連携、若手研究者の育成を推進します。
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※上記URLのお問い合わせから技術的な相談が可能です。

URL  https://ncgt.cira.kyoto-u.ac.jp/

【次世代ゲノム編集・遺伝子送達技術の開発】

　近年、細胞治療、遺伝子治療の課題を克服するために活用
が期待されているのがゲノム編集技術や遺伝子送達技術で
す。CRISPR-Cas9というゲノム編集技術にノーベル賞が授与
されたことは記憶に新しいのですが、我々はそれに代わる新
しい技術として領域特異的に遺伝子を挿入したり大きなサイ
ズの遺伝子を欠失させたりする技術を開発しています。また、
細胞や体内に遺伝子を導入する方法として現在はウイルスベ
クターが主に使われていますが、我々はそれ以外の方法とし
てウイルス様粒子や細胞外小胞を用いた技術を開発してい
ます。2023年のノーベル生理学・医学賞はmRNAワクチン
の開発研究に贈られましたが、我々も人工RNAを用いた遺伝
子発現に挑戦しています。これらの技術は次世代iPS細胞の
樹立法開発や次に述べる細胞・遺伝子融合治療の基礎となる
重要な技術です。

【再生・細胞医療・遺伝子治療の融合研究に資する技術
開発】

　先に述べたように、ES/iPS細胞を用いた細胞治療の治験・
臨床研究はすでに行われていますが、細胞移植の効果はド
ナー細胞とホスト環境の相互作用で決まります。現在行われ
ている細胞治療はすべてES/iPS細胞から体細胞を誘導し、
それをそのまま患者さんに移植していますが、次世代の細
胞治療として他の治療法との融合を進めることで、ドナー細
胞の質を上げることや、ホスト環境の至適化を目指します。
ドナー細胞の質を上げるためには、先に挙げたゲノム編集
技術や遺伝子送達技術を用います。例えば、免疫応答を低
減し生着率を向上させるためにHLA（Human Leukocyte 
Antigen：ヒト白血球抗原）遺伝子を欠失させる方法があり
ます。また、ホスト環境の至適化には、遺伝子治療との融合や
薬物治療、リハビリテーションの併用を検討しています。例え
ば、ドナー細胞の生着や機能を高めるために遺伝子治療を用
いて栄養因子などをホストの臓器に発現させておきます。こ
れらの組み合わせは臓器や疾患ごとに何通りも考えられる
ため、様々な疾患において開発を進めています。さらに進ん
だ技術として、小児希少疾患に対する胎生期での細胞・遺伝
子治療（ex vivo in utero細胞移植）や遺伝子導入によって
体内で細胞の性質を変化させる方法（in vivoリプログラミ
ング）も検討しています。

【再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化の促進に必要とな
る共通基盤的な開発研究】

　これまでに述べたような基盤的な研究開発を通して、再
生・細胞医療・遺伝子治療の実用化をスムーズに進めるた
めには、効率的かつ安定した細胞製造や細胞評価の技術
が必要です。そこで、本拠点ではiPS細胞製造と品質管理
の完全自動化・DX化に取り組みます。さらにiPS細胞樹立
からそのまま分化誘導に続く分化細胞の連続自動培養技
術を開発し、将来の目標として自家移植への応用を考えて
います。

B. �多様な研究者・産業界・医療機関等との連携の
ためのハブ機能の構築および発揮

C. �再生・細胞医療・遺伝子治療研究全体を見据え
た若手人材育成・裾野の拡大

　本拠点は、人材・技術・情報を国内外の産学官と共有する
ハブ機能を果たします。この中には次世代を担う若手研究者
の育成も含まれ、インターンシップ制度や特定研究員採用に
よる研究機会の提供、多岐にわたるセミナーやトレーニング
コースの開催、人材交流や情報共有のためのプラットフォー
ム構築を進めます。再生・細胞医療・遺伝子治療研究に関す
る技術的な相談をホームページから受け付けることが可能
です。
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再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題
R&D Program of Regenerative Medicine and Cell and Gene Therapy from the Basic to Nonclinical Phase

　再生・細胞医療・遺伝子治療分野の基礎研究・応用研究から非臨床 PoC（Proof of Concept）取得段階までの研究開発を対
象として、将来的に実用化につながるシーズを育成します。特に、本分野の融合研究、異分野研究者や企業等との総合力を活か
したチーム型研究、臨床段階の研究で見出された知見の基礎的理解を深めるとともに新たに認識された課題の解決や治療法
の改良などに取り組むためのリバーストランスレーショナルリサーチ（rTR）等を推進します。加えて、充実した若手枠設置による
研究支援やチーム型研究による若手研究者の育成促進を通して、本分野の裾野の拡大を図ります。
　「基礎応用研究課題」では将来的な再生・細胞医療・遺伝子治療の実現及びそれに資する技術の開発を目指す革新性、独創
性、新規性の高い基礎研究・応用研究を、「非臨床 PoC 取得研究課題」では既に基礎的な研究実績があるシーズの非臨床PoC 
の確立を行います。

1

疾患特異的iPS細胞を用いた
病態解明・創薬研究課題

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

基礎研究 応用研究 非臨床試験

再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題

規制・倫理・知的財産面の伴走支援
研究早期からの事業化戦略作成支援

非非臨臨床床PoC取取得得
研研究究課課題題

基基礎礎応応用用研研究究課課題題

再再生生・・細細胞胞医医療療・・遺遺伝伝子子治治療療
研研究究開開発発課課題題
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

41

5’LTR TfR-Ab GAA 3’LTRMND WPRRE

5’LTR GAA 3’LTRMND WPRRE

GAA or T-GAA ?

5’LTR TfR-Ab GAA 3’LTRMND WPRRE

PGK

EFS

hhTTffRR--KKII

Y
hhTTffRR--KKII//PPDD//NNOOGG

PPDD//NNOOGG免疫不全・TfRノックイン
モデルマウス
の樹立

Y

hhTTffRR--KKII//PPDD//NNOOGG

ヒトHSCへの導入・評価

非臨床試験（GLP）

筋組織における治療効果の評価系確立
• 生化学
• 病理
• オートファジー評価

• 染色体挿入部位の検索
• 非臨床試験準備

マウスHSCへの導入・移植

ヒトHSCへの導入・評価

非臨床試験（GLP）

GAA or T-GAA ?

MND or EFS ?

LVV
最
適
化

2022
治療遺伝子の
最適化

2023
プロモーター
の最適化

2024
GAA導入ヒト
HSCの評価

2025－26
HSC生産自動化
（非臨床試験）

免疫不全・TfR-KI
モデルマウスの樹立

GAA導入
マウス
HSCの評価

研研究究概概要要

GAA: 酸性αグルコシダーゼ発現遺伝子
T-GAA： 抗トランスフェリン受容体抗体融合GAA発現遺伝子
HSC: 造血幹細胞

URL  https://molpathology2.m.u-tokyo.ac.jp

令和4年度〜令和8年度

チーム

　ドナー由来膵島細胞の供給
不足や、ヒト多能性幹細胞由
来インスリン産生細胞の複雑
な製造工程に起因する高額な
コストの問題などを解決しう
る、革新的な膵島再生医療の
実現を目指しています。現在
までの研究開発により、ヒト膵
島細胞に効率的な遺伝子導
入が可能で、かつ細胞集塊を
形成させる再凝集膵島作製
技術を確立しました。さまざま
な条件検討の結果、世界に先
駆けて機能的マウス膵島細胞
の持続増殖が可能であることを示しました。これまでの基盤技
術、知見を統合して、ヒト膵島細胞にMYCL遺伝子を導入するこ
とで、ヒト膵島細胞の増殖誘導を目指しました。ヒト多能性幹細
胞由来膵島細胞から膵島前駆細胞様細胞の持続的な増殖に成
功し、増幅させた細胞がインスリン産生細胞に分化することを

確認しました。今後はMYCLで持続増殖させたヒト膵島前駆細
胞様細胞の特性を解析するとともに、分化・成熟化による機能
性の誘導、安全性の確保について検討を行い、糖尿
病治療の非臨床PoC取得を目指します。

山田  泰広　東京大学　大学院医学系研究科　分子病理学分野　教授

糖尿病根治を目指したMYCLによる
リプログラミングを介した膵島再生医療の開発

URL  https://www.jikei-gene.com/

　Pompe病（糖原病Ⅱ型）はライソゾームに局在する酵素（酸性
αグルコシダーゼ、以下GAA）の機能不全が原因で起こり、臨
床病型として全身骨格筋力の低下、進行性肥大型心筋症を特
徴とする乳児型（古典型）、骨格筋・呼吸筋の低下を主体とする
遅発型に分類されます。我々はこれまで発現遺伝子GAAを組
込んだレンチウイルスベクターを新生児モデルマウスに静注す
ることで全身の筋組織のグリコーゲン蓄積の軽減を確認し、ま
た患者由来線維芽細胞、iPS細胞などを用いて基礎研究に取り
組んできました。近年、トランスフェリン受容体（TfR）に対する抗
体（TfRAb）を融合した酵素が脳血液関門を通過し中枢神経系
の機能改善に効果的とする報告が為されているが、同時に同受
容体を通して筋組織への移行性も格段に改善しているとされま
す。今回我々はTfRAbを融合したGAA酵素（T-GAA）を発現す
るレンチウイルスベクターを構築することで、現状の酵素補充
療法の限界を克服し、更に通常のGAA搭載レンチウイルスベク
ターによる遺伝子治療を上回る効果を期待できる造血幹細胞
を標的とした遺伝子治療の開発を進めています。

令和4年度〜令和8年度小林  博司　東京慈恵会医科大学　総合医科学研究センター
遺伝子治療研究部　教授

チーム

Pompe病の根治を目指した新規遺伝子治療法の
開発研究

糖尿病の根治を⽬指したMYCLによる膵島再⽣医療の開発

増殖

Nature Metabolism, 2022

MYCLで増幅させた膵島細胞

MYCL OFF MYCL ON

細胞移植

糖尿病治療
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URL  https://jichi-biochem.jp

令和5年度〜令和9年度大森  司　自治医科大学　医学部生化学講座病態生化学部門　教授

難治性肝疾患に対する画期的な
小児ゲノム編集治療の創出

チーム

URL  http://www.jikei-kidneyht.jp

令和4年度〜令和8年度

　我々はこれまで異
種移植と再生医療の
相互の欠点を補完し
ヒト臨床に対応でき
る成熟固形臓器を作
出する異種再生医療
という新しい概念を
提唱し、これまで研究
を進めてきました。図
に示すように段階的
に “異種胎生臓器移
植(第一世代)”→“ネ
フロン前駆細胞置換
(第二世代)”→“ネフロン前駆細胞+間質前駆細胞置換(第三世
代)”の順番でヒト部分を増やしていきます。第一世代について
は、ブタ胎仔腎臓をポッター症候群患児に移植することで生直
後から尿を排泄させることにより、腎不全を持って生まれた患児
が透析可能になるまでの架け橋治療とすることを目的としてい

ます。すでにラット、ブタを用いて有効性が確認されたため、現
在は非ヒト霊長類であるマーモセットをレシピエントとしてブ
タ胎仔腎臓の安全性の検証を進めています。また、胎仔腎臓
の病原体スクリーニング系の構築も終了し、前臨床
試験も最終段階に入っています。

横尾  隆　東京慈恵会医科大学　腎臓・高血圧内科　教授

段階的胎生臓器補完による網羅的慢性腎不全の
抜本的治療法の開発

チーム

　肝臓は、生体の恒常性維持に不可欠な
臓器であり、その代謝関連遺伝子の異常
は重篤で時に致死的な先天性疾患を引き
起こします。これらの疾患は内科的治療の
みでは十分な効果が得られず、根治には
肝移植が必要となる場合があります。欧米
では脳死肝移植が主流ですが、日本ではド
ナー不足のため生体肝移植が中心であり、
ドナーへの外科的侵襲という負担が避け
られません。本研究では、肝移植の適応と
なる小児期発症の先天性肝代謝疾患のう
ち、尿素サイクル異常症であるオルニチン
トランスカルバミラーゼ欠損症、および重
篤な血栓症を呈するプロテインC欠損症
を対象に、in vivoゲノム編集による新規治
療法の開発を目指します。マウスおよびブ
タを用い、AAVベクターや脂質ナノ粒子
による治療の有効性を検証し、疾患モデルにおけるPoCを確立
します。本研究により、肝代謝性疾患に対して臓器移植に依存し

ない根治的治療法の実現が期待されます。
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令和5年度〜令和9年度

　急性・慢性肝不全（ACLF）は、
28日間死亡率がACLF-1で20％、
ACLF-2で40-60％、ACLF-3で
80％にも及ぶ、極めて重篤な臨床症
状を呈します。したがって、ACLFに
よる死亡率を低下させ、現在の標準
治療である集中治療期間を短縮し、
肝機能回復を促進することができる
新しい治療法は急務といえます。
　本開発課題では、代謝・合成機能
が強化された独自の肝臓オルガノイ
ド技術をコアとして、遺伝子工学、医
療材料工学、流体工学を融合させる
ことで、新たな急性肝不全治療用の
体外循環カラム（UTOpiAシステム）
を開発します。抗炎症効果と肝機能補填の両立を可能とする本
製品が開発されれば、ACLF病態を改善し、肝移植への橋渡しを
することにより死亡率を低下させる世界初の治療法となり得ま
す。将来的に本製品の上市が実現されれば、ゲノム改変オルガ

ノイドを治療に用いる世界初の事例となる可能性があり、次世
代の再生医療としての重要な先駆事例を我が国から発信でき
るものと期待されます。

武部  貴則　大阪大学　大学院医学系研究科　教授

機能強化型肝臓オルガノイドを用いた
UTOpiAシステムの開発

チーム

URL  https://jtakahashi.cira.kyoto-u.ac.jp

令和5年度〜令和7年度

　脳梗塞の患者数は本邦では100万人を越え要介護原因の
第2位となっており、年間医療費は1兆8000億円に及んでい
ます。脳梗塞による後遺症に対して、現在行われている神経保
護剤などの薬物治療、リハビリテーション等では十分な効果が
上げられず、多くの患者が麻痺などの神経症状に苦しんでいま
す。我々は、既知の治療法とは違う、細胞移植による神経回路再
構築を目指し研究開発を行っております。本事業の達成目標は、

１）ラット脳梗塞モデルへの細胞移植において、運動麻痺が改
善することを確認する（PoC）、２）脳梗塞の病態による細胞移
植効果の違いを確認する（適応の決定）、３）細胞移植により神
経回路が再構築されることを証明する（作用機序の解明）、４）ヒ
ト臨床試験における細胞投与量・部位を決定する（治験プロト
コルの決定）の4つです。

高橋  淳　京都大学　iPS細胞研究所　臨床応用研究部門　教授

iPS細胞を用いた脳梗塞治療実現のための応用研究

チーム

1）ラット脳梗塞モデルでの⾏動改善の確認

2）脳梗塞の病態による細胞移植効果の違い

分枝閉塞モデル 穿通枝閉塞モデル

3）細胞移植による神経回路再構築

4）ヒト臨床試験における細胞投与量・部位の決定

移植術前シミュレーション

の大量培養 ビーズの作成
酢酸セルロースビーズ
による顆粒球除去

による代謝・合成

カ
ラ
ム

低免疫原性 肝前駆細胞の増幅

研究概要
機能強化型肝臓オルガノイドを用いた システムの開発
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令和5年度〜令和8年度

　脊髄損傷は、重篤な麻痺を生じる外傷性疾患です。私たち
は、iPS細胞由来神経前駆細胞を脊髄損傷部へ移植する治療
法を開発し、亜急性期脊髄損傷患者を対象とした臨床試験を
実施しました（Sugai, Regen Ther, 2021）。しかし脊髄損傷
の程度が重症になると、細胞移植単独の治療では有効な回
復を得ることは困難であり、宿主組織の神経活性を促進する
治療法が必要と考えています。
　これをふまえ、本課題では、慢性期脊髄損傷に対する再生
医療の非臨床PoCを取得することを目標として、これまで有
効な治療法が開発されていない重度の慢性期脊髄損傷に対
して、宿主の神経活動性を高めるニューロリハビリテーション
治療の開発を目指した検討を進めています。具体的には、間
欠的theta burst stimulation （TBS）および硬膜外刺激療
法の実用化について検討しています。

中村  雅也　慶應義塾大学　医学部　教授

ニューロリハビリテーション療法を併用した
慢性期脊髄損傷に対する細胞移植治療の開発

チーム

URL  http://re-medicine.stemcell-imsut.org/

令和5年度〜令和7年度

　代謝機能障害関連脂肪肝炎（MASH）に起因する
肝線維症は予後不良である一方、世界的規模で患
者数の爆発的な増加が予測されています。本研究
は、独自に開発した融合型hiPSC肝臓オルガノイド

（hiPSC-fLO）を用いてMASH肝線維症に対する新
規移植治療法の開発を目的としています。
　我々は、hiPSC-fLO移植が薬剤障害性の肝線維
化の進展抑制に有効であることを見いだしています
(Sci Transl Med., 2024）。本研究開発では、hiPSC-

ｆLOの製造法や移植プロトコルを確立し、hiPSC-
ｆLO移植によるMASH肝線維化モデル動物の線維
化抑制効果を確認します。また移植効果に関して、臨
床データに基づく線維化抑制と治療効果の相関性検
討等をすすめ、モデル動物で認められる治療効果の
臨床的意義について検討します。
　以上より、hiPSC-fLO移植によるMASH肝線維症
治療の非臨床PoCを取得します。

谷口  英樹　東京大学　医科学研究所 幹細胞治療研究センター
再生医学分野　教授

MASH肝硬変を対象とした
ヒトiPSC肝臓オルガノイド移植治療法の開発

チーム

MASHモデルを用いてNAS改善効果および
線維化進展抑制効果を確認し非臨床PoCを取得する

MASH肝硬変を対象としたヒトiPSC肝臓オルガノイド移植治療法の開発

ママウウススMMAASSHH肝肝線線維維化化モモデデルルへへのの移移植植にによよるる治治療療効効果果のの確確認認

病病態態改改善善のの確確認認

11.. NNAAFFLLDD  aaccttiivviittyy  
ssccoorree（（NNAASS））

22.. 肝肝線線維維化化
線線維維化化進進展展抑抑制制効効果果

NNAASS改改善善効効果果

融融合合型型hhiiPPSSCC--LLOO移移植植

ココリリンン欠欠乏乏高高脂脂肪肪食食ママウウススモモデデルル ((MMAASSHH))

PoC取得

ヒヒトトiiPPSSCC肝肝臓臓オオルルガガノノイイドド製製造造法法のの確確立立・・移移植植ププロロトトココルルのの確確立立

ヒヒトトMMAASSHHオオルルガガノノイイドドモモデデルルをを用用いいたた臨臨床床外外挿挿性性のの確確認認

炎炎症症抑抑制制効効果果

肝肝細細胞胞障障害害抑抑制制効効果果

肝肝星星細細胞胞活活性性化化抑抑制制

11.. 炎炎症症反反応応
22.. 脂脂質質蓄蓄積積
33.. 肝肝細細胞胞障障害害
44.. 肝肝星星細細胞胞のの活活性性化化//増増殖殖

ヒヒトトMMAASSHHモモデデルル

融融合合型型ヒヒトトiiPPSSCC--LLOO

ヒヒトトMMAASSHHオオルルガガノノイイドド
モモデデルルににおおけけるる病病態態再再現現

共共培培養養にによよるるヒヒトトMMAASSHHモモデデルルのの病病態態
改改善善効効果果のの確確認認ヒヒトト末末梢梢単単球球

臨臨床床デデーータタにに基基づづくく線線維維化化抑抑制制とと治治療療効効果果のの相相関関性性検検討討

本事業では、慶應・東北大・都立大で協力し、
脊髄損傷に対するニューロリハビリテーション治療
のPoC取得を目指した研究を実施する。
将来的には各患者の状況に応じて、適切な治療を受
けられる体制の構築を目指す。
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チーム

遺伝性免疫異常症に対する新規遺伝子修正治療の
研究開発
森尾  友宏　東京科学大学　総合研究院　免疫・分子医学研究室　特別教授 令和5年度〜令和7年度

血幹細胞の移植により評価を行います。これらの検証により、
有効かつ安全な遺伝子修正治療を開発することを目的として
います。

　我々の研究グループでは、重症
の遺伝性免疫異常症に対して病気
の原因となる遺伝子変異をゲノム
編集技術で修正する、遺伝子修正
治療法の開発を目指しています。
本研究課題では、遺伝性免疫異常
症の一つであるGATA2異常症に
ついて、原因となる遺伝子変異を
正確に修正し、その有効性を確認し
ます。DNAの2本鎖切断や外来性
DNAを用いない修正方法（NICER
法）を用い、さらに遺伝子修正前後
の細胞については、全ゲノムシーク
エンスによる高精度遺伝子解析法
によって目的外の遺伝子変異挿入
がないか、正確性・安全性の確認を
行います。またBase editorなど他の遺伝子修正方法も検証し、
最適な修正方法を検討します。有効性については、モデルマウ
ス造血幹細胞での修正や、免疫不全マウスへの変異修復ヒト造

URL  https://www.ims.u-tokyo.ac.jp/animal-genetics/index.html

　国産技術CRISPR-Cas3モダリ
ティを利用して、名古屋大学阿部教
授らが開発した高品質で安定的な
修飾mRNAモダリティ、北海道大学
佐藤助教らが開発した多臓器対応
の脂質ナノ粒子（LNP）ライブラリ
を組み合わせることで、「CRISPR-
Cas3 mRNA-LNP in vivo 遺伝
子治療プラットフォーム」を構築す
る。トランスサイレチンアミロイドー
シス（ATTR）を対象疾患として、
CRISPR-Cas3 遺伝子治療の有効
性検証および非臨床PoC取得を目
指す。またフックス角膜内皮ジスト
ロフィー（FECD）、筋強直性ジストロ
フィー1型（DM1）などの「リピート病」を対象疾患として、Cas3
の大規模欠損ゲノム編集の特性を活かした遺伝子治療を目指
す。患者由来細胞モデル、遺伝子改変疾患マウスモデルを利用

して、３つの対象疾患で同時に研究開発を進めることで、効率
的かつ早期PoC取得、創薬シーズの開発を目指す。

真下  知士　東京大学　医科学研究所　先進動物ゲノム研究分野　教授

CRISPR-Cas3 mRNA-LNPモダリティによる
安全なin vivoゲノム編集治療基盤の構築

令和5年度〜令和7年度

チーム

• による 遺伝子治療プラットフォームの構築（製造・開発まで）
• の非臨床 取得を目指す（モデル細胞・動物）

JD Gillmore N Engl J Med 
2021;385:493-502

ゲノム編集治療！

CRISPR-Cas3 in vivoゲノム編集
モデルマウスで成功（未発表）

非臨床
取得

肝臓
細胞

ヒト化マウス
（ ）

血中 濃度
効率

アミロイド沈着

眼
角膜内皮細胞

マウス
効率

内皮細胞減少

筋肉
患者 細胞

マウス
筋電図・重量

蛋白凝集・生検

Cas3ゲノム
編集特性を
活かした
治療！

CRISPR-Cas3 mRNA-LNPモダリティによる安全なin vivoゲノム編集治療基盤の構築

野生型

変異

遺伝子修正

遺伝子変異修正方法の確立（ 法 二本鎖切断 外来性 フリー）

一本鎖切断（ニック）

患者さん
造血幹細胞

遺伝子変異修正

遺伝子修正された
造血幹細胞

免疫不全
マウス遺伝子修正された

造血幹細胞

疾患モデルマウス

遺伝子変異修正

造血幹細胞

移植 移植

有効性の確認
必要細胞数の検証

遺伝子修正された細胞
全ゲノム
シークエンス

全ゲノムシークエンス解析
による目的外変異の検証

モデルマウスや患者さん由来細胞を用いた遺伝子変異修正方法の検証と有効性の確認

正確性・安全性
の確認

有効かつ安全な
遺伝子修正治療の開発

正確で高効率かつ
目的外変異の挿入を抑えた
方法の確立

野生型

変異
① ピンポイント修正 ② 広領域修正
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令和5年度〜令和7年度

URL  https://citd.juntendo.ac.jp/

　当研究室では、Treg細胞製剤（誘導型抑制性T細胞）による
免疫寛容の誘導を目指した臨床研究や医師主導治験を実施し
ています。この臨床検体やマウス心移植免疫寛容モデルを活用
し、移植免疫寛容がどのように誘導・維持されるかという根幹的
免疫課題に挑戦し、移植片に浸潤し持続的に活性化し機能する
Treg細胞（移植片浸潤Treg細胞）の存在を確認しました。本研
究の目的は、この移植片浸潤Treg細胞の免疫学的特徴を解明
し、肝移植患者の免疫抑制剤を最低用量化する個別化医療の

実現にむけて新規エンジニアリングTreg細胞製剤を開発し非
臨床PoCデータを取得することです。
　免疫抑制剤の最低用量化を実現するには、肝移植後の免疫
寛容患者の臨床検体を用いて、免疫抑制剤の増量を不必要
とする指標の設定が必要です。これらの課題に対し、本研究で
は、移植片の病理生検を必要としないリキッドバイオプシーに
よる、抗ドナー免疫応答性のモニタリング検査法の
研究に取り組みます。

内田  浩一郎　順天堂大学　健康総合化学先端研究機構
免疫治療研究センター　副センター長

肝移植患者の免疫抑制剤を最低用量化する個別化
医療の実現にむけた新規制御性T細胞製剤開発研究

チーム

URL  https://dcr-imsut.com

　本研究は、全ての血液・免疫細胞に分化可
能な造血幹細胞（HSC）の生体外増幅技術を
基盤とし、血液・免疫疾患に対する新たな細
胞治療プラットフォームを構築することを目
的としています。我々は世界で初めて哺乳類
HSCの増幅培養に成功し、ヒトHSCの機能的
増幅培養法も確立しました。本技術により、白
血病などの造血器悪性腫瘍や遺伝性免疫不
全症への応用が可能となり、移植の安全性向
上やドナー負担の軽減、免疫再構築の迅速化
が期待されています。さらに、HSCを用いた
遺伝子改変細胞の製造や、幹細胞性を維持し
たゲノム編集HSC移植による遺伝性疾患治
療にも展開できます。本研究は、安全で確実
な再生・遺伝子細胞治療の基盤となる革新的
かつ先駆的な取り組みであります。

令和5年度〜令和9年度山﨑  聡　東京大学　医科学研究所　教授

造血幹細胞増幅技術を基盤とした改変造血・
免疫細胞の創出と応用

チーム

4 cm x 14.5 cm
（縦 x 横）

※このサイズ内で作成してください

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 PowerPointまたはPowerPointで作成した概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

新規Treg製剤コンセプト

図案②
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令和5年度〜令和7年度

　筋萎縮性側索硬化症（amyotrophic lateral sclerosis: 
ALS）は、我が国では患者数約10,000人の神経難病で、運
動ニューロンの障害により進行性に筋力が低下し、呼吸機
能を含む運動機能の低下を生じる難治性神経変性疾患で、
治療薬の開発は重要な課題です。ALSは10％が遺伝子変
異によって生じる家族性であり、そのうち最も患者数が多
いのがCu/Zn superoxide dismutase（SOD1）の変異
によって生じるALSです。本研究では、変異SOD1遺伝子の
中で、特に日本に多い変異の遺伝子治療を行うことを目的
としています。
　近年、標的遺伝子の変異遺伝子を直接書き換えるbase 
editingやprime editingなどを用いた遺伝子編集が可能
となりました。本研究では、変異SOD1遺伝子に対する遺伝
子編集の技術を用いた遺伝子治療の研究をiPS細胞や疾患
モデル動物を用いて進めています。

井上  治久　京都大学　iPS細胞研究所　教授

個別

SOD1変異ALSに対する遺伝子編集治療法の開発

URL  https://inoue.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和7年度海渡  貴司　大阪大学　大学院医学系研究科　
器官制御外科学（整形外科）　特任准教授

iPS細胞由来髄核を用いた髄核replacementによる
椎間板変性の再生治療開発

個別

　腰痛は世界で最も頻度の高い疾患である。原因の
約3割を占める椎間板変性は不可逆であるため、現行
の薬物療法や運動療法では根治が望めず、椎間板再
生治療への期待が高まっている。既存の細胞移植療
法が、移植細胞の早期消失と周囲組織への間接的作
用に依存するのに対し、我々はヒトiPS細胞から作製し
た髄核様組織（hiPS髄核）を“組織”として移植し、変性
した髄核を直接置換（replace）して椎間板を構造的・
機能的に再生する治療法を開発している。ラットモデ
ルでは長期にわたる椎間板再生効果を確認し、現在、
ミニブタモデルを用いた非臨床PoCの取得を進めて
いる（移植hiPS髄核が移植後3か月間生着することを
確認済み）。さらに、hiPS細胞から髄核が形成される
分子機序の解明および非臨床安全性試験を進めてお
り、再生医療等安全性確保法に基づく臨床研究へ移
行して、腰痛の根本治療実現と健康寿命の延伸、社会
的負担の軽減を目指している。

URL  https://researchmap.jp/911_0

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

臨床試験を目指す

ブタにおける遺伝子治療の有効性・安全性評価

マウスにおける遺伝子治療の有効性・安全性評価

変異 遺伝子に対する
遺伝子編集技術を用いた遺伝子治療ベクターの作

製
細胞モデルでの検証

SOD1変異ALSに対する遺伝子編集治療法の開発

:変性髄核
:hiPS髄核（髄核様組織）

開発する再生治療
髄核様組織 を移植
髄核を「置換」して再生

既存の再生治療
細胞 を移植
周囲組織に作用し修復

欠点：周囲組織の修復能に依存
髄核の再生は難しい
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令和5年度〜令和8年度戸田  達史　国立精神・神経医療研究センター　病院　病院長

臨床試験を目指した福山型筋ジストロフィーの筋・脳
病変を同時に治療するAAV遺伝子治療法の開発

個別

URL  https://www.ncnp.go.jp/index.php

　本計画では、AAV遺伝子治療によって福山型筋ジストロ
フィー（FCMD）の筋病変と脳病変を同時に治療可能である
ことの非臨床PoCの取得を目指します。具体的には、①筋と
脳の両方の組織で遺伝子治療を可能とするAAV9を用い
て各種プロモーター（EF1α, CAG, MCK）を搭載したフク
チン遺伝子ベクターを開発します。②筋と脳の両方で病変
を呈し病態を最も忠実に再現する新規モデルを含むモデル
マウスを用い、AAV遺伝子治療によって筋病変と脳病変を
同時に治療可能であることを示します（非臨床PoC取得）。
③AAV遺伝子治療によって治療効果が発揮されるメカニ
ズムを明らかにします。以上の研究から治療効果を最大に
発揮する投与条件を明らかにし、治験原薬製造およびGLP
グレード安全性試験に進む遺伝子治療用ベクターの詳細を
決定するとともに、AAVフクチンベクターを用いた遺伝子
治療法の特許出願と企業導出を行います。

URL  https://www.hiroshima-u.ac.jp/dent/research/lab/hospital/Innovation_and_Precision_Dentistry

令和5年度〜令和7年度

　歯周炎は、細菌感染に対する免疫応答の結果生じる
組織破壊性炎症疾患です。細菌感染の除去によって組
織破壊を停止させることはできるものの、歯周組織が
再生することは有りません。私たちは、失われた歯周組
織を再生させ歯周炎を完治させるために、自家MSCsと
細胞が作る細胞外基質タンパク質から細胞塊を作り、そ
れを原材料としてBio3Dプリンタに供し、患者さんごと
の欠損形態に合致し、最適な治療効果を発揮できる自
家Bio3D移植体の開発を目指しています。
　本研究開発では、非臨床PoC取得試験として1）ヒト
Bio3D移植体製造法を確立し，2）その歯周組織再生効
果および治癒メカニズムを示し，3）その薬効を担保可
能な品質管理試験法の策定を行いました。さらに，4）
ビーグル犬1壁性欠損モデルに対するBio3D移植体自
家移植の実験を遂行しました。今後、非臨床安全性試験
を経て、ヒト臨床研究に移行する計画です。

加治屋  幹人　広島大学　広島大学病院口腔先端治療開発学　教授

バイオ3Dプリンタで作製した三次元移植組織を
用いる革新的歯周組織再生療法の開発

個別

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ
ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
自己MSCs

1000μm

COL1/DAPI

C-MSCs
(MSCsと基質タンパク質からなる塊)

C-MSCsから作製するBio-3D移植体

Bio-3Dプリンタ

4mm

移植無し Bio3D移植体4週間後 4週間後

【A】サイズ規格
FFCCMMDDにに対対すするるフフククチチンン遺遺伝伝子子治治療療のの非非臨臨床床PPOOCC取取得得

ISPD

CDP-
リリビビトトーールル

フフククチチンン

FKRP

ジストログリカン

リリビビトトーールルリリンン酸酸

キシロース

グルクロン酸

リリビビトトーールルリリンン酸酸
糖糖鎖鎖転転移移酵酵素素

糖鎖構造健健常常

キシロース

グルクロン酸

リリビビトトーールルリリンン酸酸

グルコサミン

ガラクトサミン

マンノースリン酸

福福山山型型
筋筋ジジスストトロロフフィィーー
（（FCMD））

ジストログリカン

フフククチチンン変変異異
→ STOP

基底膜－細胞膜
連携の破綻

筋ジストロフィー
脳奇形の発症

AAVフクチン遺伝子治療

グルコサミン

ガラクトサミン

マンノースリン酸
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URL  https://www.med.tottori-u.ac.jp/genmed/

令和5年度〜令和7年度

　従来の手術、抗がん剤や放射線の標準療法に抵抗性を示す
難治性がんに対して、新しい治療法の開発が望まれています。
ウイルス療法は、第一にウイルスによる直接的な腫瘍溶解、第
二にそれに伴う抗腫瘍免疫の賦活化など多様な作用機序を有
し、がん患者にて局所療法が全身に治療効果を発揮する新しい
概念が実証されています。
　一方、がんは不均質で複雑な微小環境を形成するため、患者
ごとにウイルスによる腫瘍溶解や抗腫瘍免疫の賦活化、即ち
抗がん効果に差が生じます。我々はこの問題を克服すべく、両

方の抗がん作用を増強した腫瘍溶解性ワクシニアウイルスの
シーズ開発を進めてきました。
　そこで本課題では、膵臓がんを筆頭に難治性がんに対して
効果的かつ安全な次世代ウイルス療法実現の第一歩として、
細胞融合による強力な腫瘍溶解能と２種類の免疫制御遺伝子
搭載による強力な抗腫瘍免疫賦活化能を併せ持つ次世代シー
ズ（FUVAC121）の非臨床POC取得を目指します。

中村  貴史　鳥取大学　医学部医学科　教授

個別

難治性がんに対する次世代ウイルス療法の研究開発

URL  https://t.rnavirus.virus.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和8年度

　本研究では、研究代表者がボルナ病ウイルスを基盤に開発し
た新規ウイルスベクター「REVec」を用い、多発性硬化症に対
する革新的な遺伝子・細胞治療薬の創出を目指します。REVec
は既存ウイルスベクターの弱点を補い、分化・増殖する幹細胞
においても安全かつ持続的な遺伝子発現を可能にするRNAレ
プリコンベクターです。本年度は、自己免疫性炎症を抑制する
miRNAを発現するREVecを間葉系幹細胞へ導入した細胞製剤
を作製し、動物モデルで有効性のPoC取得を図ります。あわせ

て、臨床応用を見据えた安全性指標と製造実装、送達最適化や
用量設計の検討も進めています。本治療法では、細胞治療と核
酸医薬の長所を兼ね備えることで、従来法を上回る薬効が期
待されます。本研究開発では、細胞治療と分子医薬の相乗効果
を引き出す新たなプラットフォーム技術REVecの臨床橋渡し
につながる知見の獲得を目指しています。

朝長  啓造　京都大学　医生物学研究所　教授

多発性硬化症治療を目指した
miRNA分泌型遺伝子細胞治療薬の開発

個別

• 細胞核で持続感染するボルナ病ウイルス由来

• 多様な幹細胞への高い導入効率と発現維持

REVec：「「細細胞胞治治療療」」とと「「分分子子医医薬薬」」のの相相乗乗効効果果をを生生みみ出出すすRRNNAAレレププリリココンンベベククタターー

• 染色体上でエピソーマルRNAとして存在

• 発がん性がなく、分裂細胞でも持続発現

「分子医薬」を発現するREVec
を幹細胞へ導入

REVec導入機能性幹
細胞製剤を患者へ移植

• miRNAや一本鎖抗体など様々な「分子医薬」を発現

REVec

幹細胞

FFUUVVAACC112211作作用用機機序序

IL12発現
による

T・NK細胞
活性化

CCL21発現
による
T細胞

浸潤促進

細胞融合による腫瘍溶解

腫瘍
微小環境改善

細胞融合と２つの免疫制御遺伝子発現
による強力な抗腫瘍免疫賦活化能

（（１１））臨臨床床像像をを反反映映ししたた担担ががんんママウウスス
ででのの薬薬理理・・体体内内分分布布・・毒毒性性試試験験

（（２２））ががんん患患者者由由来来腫腫瘍瘍組組織織ををももつつ
担担ががんんPPDDXXママウウススででのの薬薬効効評評価価

（（３３））ウウイイルルスス製製剤剤のの
製製造造工工程程とと

品品質質試試験験のの確確立立

難難治治ががんんにに対対すするる次次世世代代シシーーズズのの非非臨臨床床PPOOCC取取得得

FFUUVVAACC112211のの局局所所投投与与にによよるる
第第II相相臨臨床床試試験験のの実実現現へへ
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URL  https://www.jichi.ac.jp/usr/hema/index.html

令和5年度〜令和7年度

　CAR-T療法は、難治性B細胞性造血器腫瘍患者に高
い奏効率をもたらし、がん免疫療法の新たな時代を切り
開きました。一方、長期の治療効果は限定的であり、輸
注後のCAR-T細胞の不十分な体内増幅、体内存続能の
喪失、エフェクター機能の低下などが課題となっていま
す。これらを克服するために、我々は体内のCAR-T細胞
を選択的に刺激可能な「選択的制御遺伝子（Selective 
Regulatory Gene：SRG）」を開発しました。SRGは、エリ
スロポエチン（EPO）受容体と、IL-2受容体の一部を組み
合わせた人工分子です。SRG搭載CAR-T細胞は、EPO
の投与によって体内で選択的に刺激されて増殖するた
め、従来型のCAR-T細胞よりも強い抗腫瘍効果を示しま
す。SRGシステムは他の内在性の免疫細胞を刺激せず、
CAR-T細胞のみを制御できる点が特徴です。SRGシステ
ムの併用によって、少量のCAR-T細胞を投与した後の増
幅刺激や前処置の軽減など、新たな治療プロトコールの
確立が期待できます。本研究事業では、実用化を目指し
SRG搭載CAR-T療法の非臨床PoC試験を完了し、GMP
製造法の確立を行います。

大嶺  謙　自治医科大学　内科学講座血液学部門　准教授

エリスロポエチン誘導性選択的制御遺伝子（SRG）
搭載 CAR-T 療法の非臨床開発

個別-rTR

URL  https://square.umin.ac.jp/cdg-japan/URL  https://gpi.biken.osaka-u.ac.jp/ URL  http://igd.biken.osaka-u.ac.jp/

　指定難病・小児慢性特定疾病として認定されている先天性グ
リコシルホスファチジルイノシトール（GPI）欠損症は主に知能
低下やてんかんなどの神経症状を示し、国内では約70例、海外
を合わせると約700例の報告があります。国内では年間３〜４人
のペースで見つかっているので今後症例が増えると予想されま
す。原因遺伝子として24種の遺伝子が知られており、そのうち
PIGO欠損症に対してAAVを使った遺伝子補充による遺伝子治
療の実用化に向け、疾患モデルマウスを使ってプロモーター、
投与ルート、投与量の最適化を行い、有効性においては非臨床
PoCが取得できる見込みです。生後早期に治療では神経症状
の著明な改善が認められ、さらに生後４週での投与においても
有効性が認められたことから、ヒトにおいても同様の効果が期
待されます。そのため並行して新生児マススクリーニングによ
る早期診断法の開発にも取り組んでいます。

令和5年度〜令和7年度村上  良子　大阪大学　微生物病研究所　特任教授

先天性GPI欠損症の遺伝子治療に関する研究開発

個別

(Pigo KI / KO) 
患者の遺伝子変異

1. 成長障害
2. 振戦 (Score3-4)
3. 筋力低下
4. 易けいれん性

5. 生存期間の短縮

先先天天性性GPI欠欠損損症症（（PIGO欠欠損損症症））モモデデルルママウウスス

AAV PIGO 
脳脳室室内内ままたたはは大大槽槽投投与与

大槽投与についても脳室内投与と同等の効果を認め
たので、ヒトでは髄腔内投与により安全で効果的な
AAVの実用化を目指す。

新生仔への投与
によりほぼ正常化
生後４週での投与
でも有効性確認

有効性：Proof of concept取得

!!""##$$%%$$
ITR ITR

poly(A)hPIGO

• 内内因因性性PIGO
• Syn I
• CMV

内内在在性性PIGOププロロモモーータターーにに決決定定
（（vs CMV, SYN1, CAG)

表表現現型型

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

・体内の の動態をコントロール可能な技術
・安全性の高い誘導剤
・ 以外の遺伝子改変 細胞療法へも応用可能

による 受容体シグナル誘導システム

従来 療法

不十分な体内増幅・維持が課題

相当量輸注

療法

輸注後 で体内刺激が可能

少量輸注
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URL  https://adv-cardiac-rege.med.fujita-hu.ac.jp

令和6年度〜令和8年度

　洞不全症候群や房室ブロック等の徐脈性不整脈は、ペース
メーカの役割を担う細胞がさまざまな原因により傷害されるこ
とにより生じます。重症なケースでは、心不全症状や脳虚血症状
が生じるため、一般的に人工ペースメーカ植え込み術が行われ
ており、本邦における件数は年間4万件以上（電池交換を除く）
にのぼります。しかしながら、人工ペースメーカ植え込み術は根
治治療法ではなく、定期的な電池交換やリードトラブル、感染、

自律神経に対する不応答等、さまざまな課題が存在している
のが現状です。そこで本研究では、ヒトiPS細胞から心臓ペース
メーカオルガノイドを効率よく作製し、徐脈性不整脈患者の心
臓に移植することで、人工ペースメーカ植え込み治療ではなし
得なかった、重症徐脈性不整脈に対する新たな治療法開発に
取り組みます。

遠山  周吾　藤田医科大学　臨床再生医学講座　教授

徐脈性不整脈に対する高品質心臓ペースメーカ
オルガノイド移植治療法の開発

チーム

　単純ヘルペスウイルス1型（HSV-1）は、がんのウイルス療法
に有利な性質を数多く備えています。特に研究代表者が開発し
た第三世代抗がんHSV-1 G47Δ（テセルパツレブ）は、人為的
な三重変異によって、卓越した安全性と強力な抗腫瘍作用を同
時に実現しました。膠芽腫を対象とした医師主導治験において
高い効果と安全性を確認し、2021年に日本初のウイルス療法
製品として実用化に至りました。更に我々は、G47Δの基本骨格

に、特定の抗がん機能を有する遺伝子を挿入した機能付加型
抗がんHSV-1を複数開発しています。本研究では、これら次世
代抗がんHSV-1を用いて、様々ながん腫への臨床応用を目指
した非臨床POCを取得します。第三世代抗がんHSV-1の研究
開発実績を有するリーダーを結集し、オールジャパン体制でウ
イルス療法の普及とがん治療の革新を目指します。

令和6年度〜令和8年度藤堂  具紀　東京大学　医科学研究所　教授

実用化に向けた次世代抗がんヘルペスウイルスの
非臨床と製造工程開発

チーム

URL  https://www.ims.u-tokyo.ac.jp/glioma/URL  https://www.ims.u-tokyo.ac.jp/cancer/

脳腫瘍

口腔がん

泌尿器がん

血液がん

皮膚がん

肝胆膵がん

様々ながん腫における
最適ながんのウイルス療法の実用化

抗がんウイルスの
安定した製造工程

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格
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令和6年度〜令和8年度

　1型糖尿病と膵全摘患者に対する治療法
は、主にインスリン補充と膵島移植が行わ
れているが、 インスリン補充は 血糖管理の
負担が大きく、過剰投与による重症低血糖
がなくならない。意識喪失や昏睡といった
致命的なリスクを伴う重症低血糖発作は、
永続的QOLの改善にとって深刻な課題と
なっている。 代表者らは、ダイレクトリプロ
グラミング（DR）とin vivo遺伝子治療を組
み合わせたin vivo DR治療の技術を開発し
た。本技術は、約80%以上の超高効率の分
化転換能力を有し、従来の技術を凌駕し本
領域のパラダイムシフトをもたらす画期的
なin vivo DR技術をと特徴とする。本課題
は、重症型糖尿病に対する生体内で直接分
化転換を誘導し、安全かつ即効性のある血
糖改善を行う、超高効率「in vivo DR（細胞
運命変換）」治療法の非臨床POC取得する
ことを目的とする。

松本  征仁　順天堂大学　難病センター

重症1型糖尿病の革新的根治に資するin vivo 
細胞運命変換技術開発

チーム

URL  https://www.nagoya-kidney.jp/regeneration

令和6年度〜令和8年度

　集中治療室（ICU）患者においては3割が急性腎不全（AKI）を
呈し、AKIの合併は生命予後を規定する重要な因子ですが、AKI
の回復促進に作用する治療法は未だありません。
　我々は、脂肪組織由来幹細胞（ASC）は炎症が強いほど強い
治療効果を示すことを見出しており、ASCがICUにおける高サイ
トカイン血症を伴うAKIの病態を改善させることが期待されま
す。しかし、循環動態が悪い際の経静脈的細胞投与は塞栓の危
険があります。この問題を解決するため、細胞を投与しない新た

な治療法システムとして間葉系幹細胞中空糸膜カラム（ASCカ
ラム）の開発し、動物モデルでその有効性を確認しました。本課
題では、再生医療等製品と医療機器のコンビネーションプロダ
クトであるASCカラムに関して、必要とされる評価項目を達成
し、名古屋大学、岐阜大学、ニプロ株式会社、AMED、PMDAと
の連携強化により早期の実用化につなげます。

古橋  和拡　名古屋大学　医学部附属病院・腎臓内科　講師

間葉系幹細胞治療用中空糸膜カラムの実用化

チーム

超高効率･即効性･安全性

In vivo DR 
遺伝子治療

OOKKAAPP((44因因子子))

インスリン

ダダイイレレククトトリリププロロググララミミンンググ((DDRR))  ++  遺遺伝伝子子治治療療

次世代型
遺伝子治療

インスリン注射の回数が
圧倒的に減らせる

重症1型糖尿病の革新的根治に資する in vivo 細胞運命変換技術開発 

治療開発コンセプト

1 工程

- 融合的な発展を目指した異分野連携

- 次世代を担う若手研究者の育成体制
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URL  https://www.cpnet.med.keio.ac.jp/

令和7年度〜令和9年度

　心不全は増加しており、大きな社会問題となっています。私た
ちはこれまで、心筋リプログラミングによる新しい心臓再生法
を開発してきました。マウス線維芽細胞を心筋細胞に直接リプ
ログラミングする遺伝子として Mef2c、Gata4、Tbx5（MGT） 
を発見し、生体内の心臓線維芽細胞でMGTを高発現させるこ
とで、心筋梗塞や心不全マウスにおいて心筋再生、梗塞巣の縮
小、心機能の改善が起こることを報告してきました。さらに心臓
線維芽細胞特異的アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを同定

し、心筋梗塞マウスにおいて心筋リプログラミングと心機能改
善に成功しています。そこで本研究課題では、心筋リプログラ
ミングAAVベクターによる心臓再生医療の実現を目指して、
慢性心不全において高効率な新規ヒト心筋リプログラミング
AAVベクターを開発すること、大動物モデルを用いて、心臓カ
テーテルによる心筋リプログラミング遺伝子治療の
有効性と安全性を確立することに取り組みます。

家田  真樹　慶應義塾大学医学部　循環器内科　教授

心筋リプログラミングAAVベクターによる
革新的心臓再生遺伝子治療の開発

個別

　変形性膝関節症など関節軟骨の損傷・変性を主病変
とする疾患は、国内2000万人以上、世界では3億人以
上のQOL低下の要因となっており、従来の治療コンセ
プトから脱却した組織を直接的に再生する治療法の開
発が求められています。我々はiPS細胞から軟骨組織を
作製し、それを関節軟骨欠損部に移植・生着させる同
種iPS細胞を用いた再生医療を提唱し、非臨床有効性・
安全性の証明と安確法下での臨床研究を進めてきまし
た。同時にサルモデルを用いて、MHCミスマッチにおけ
る軟骨全層欠損（骨軟骨欠損）への同種移植の有効性と
限界を世界で初めて報告しています（図１）。臨床での関
節軟骨の損傷・変性は全層欠損であることが多く、本研
究ではより汎用性の高い治療法を開発するためにヒト
HLAゲノム編集iPS細胞を活用し低免疫原性を有する移
植治療の開発を進めます。本研究終了時には非臨床安
全性試験の準備を完了させ、臨床治験に向けた開発を
開始することを目指します。

妻木  範行　大阪大学　大学院生命機能研究科　教授

個別

膝関節軟骨損傷に対する再生治療非臨床PoCの獲得：
rTRによるゲノム編集iPS細胞由来軟骨の開発

令和7年度〜令和9年度

URL  https://tissuebiochemistry.wixsite.com/website

1. 高効率な単一ヒト心筋リプログラミングAAVベクターの開発

2. ブタ心不全モデルで心筋リプログラミングの有効性・安全性を確立

AAV-MGTmiR133
心筋再生と機能

改善

AAV-MGTmiR133

図１ カニクイザル膝関節の骨軟骨欠損および軟骨
内欠損にカニクイザル 細胞由来軟骨を移植。

ミスマッチ、免疫抑制剤を不使用の場合、移
植後 ヶ月にて、骨軟骨欠損においては、 陽性
リンパ球の集簇を認めた

）。
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URL  https://www.keio-nano.jp/

令和7年度〜令和9年度

　本研究は、ヒト成熟肝細胞よりケミカルリプログラミング
によって作製した肝前駆細胞「hCLIP」から分泌される細胞
外小胞「hCLIP-EV」を、肝線維化・肝硬変の治療薬として実
用化することを目指すものです。複数の肝線維化モデルマ
ウスにhCLiP-EVを経静脈投与したところ、再現性をもって
用量依存的な肝線維化改善効果が認められました。作用機
序として、肝臓の線維芽細胞である肝星細胞の活性化を、
hCLIP-EVに含まれる複数のmiRNAが抑制することを明ら
かにしました。本研究では、以下の3点を実施します。
1. �hCLIPのセルバンクを構築し、cGMP（医薬品の製造管理

及び品質管理の基準）に準拠したhCLIP-EVの大量製造
体制の確立。

2. �研究開発用のhCLIP-EVと、大量製造した治験薬候補品
の品質・同等性の検証。

3. �マウスモデルでの有効性（線維化改善、肝腫瘍発生率の
低下）の確認。

　以上に基づき、第I相試験に繋げる基盤を整備することを
目指します。

松﨑  潤太郎　慶應義塾大学　薬学部　教授

肝線維化を標的とした新規細胞外小胞医薬品の開発

個別

Mature Hepatocytes

A-83-01
CHIR99021

Human Chemically-induced
 Liver Progenitors (hCLiP)

Extracellular Vesicles
(hCLiP-EV)

Antifibrosis

Large-scale
production

cell free

Chemical
Reprogramming
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　キメラ抗原受容体（CAR）T細胞療法は、造血器腫瘍
の患者で極めて高い奏効率を示すものの、「固形がん」
に対しては、投与後のCAR-T細胞が持続的な効果を発
揮できず、充分な治療成績に繋がっていないのが現状
です。
　樹状細胞（DC）を用いてCAR-T細胞応答を制御する
手法は、持続的ながんの排除を誘導するために優れた
効果が期待されます。
　私達は、多能性幹細胞からサイトカインを用い
て増殖制御が可能なミエロイド系抗原提示細胞

（proliferating myeloid cell: pMC）を構築する技
術を確立し、同細胞の有効性を明らかにしてきました。
本システムは、機能的に安定したDC様の抗原提示細
胞を3ヶ月以上にわたって増殖させる技術であり、患者
採血の負担、機能不安定性、及び コストの問題を克服
します。
　本研究課題は、pMCを用いてCAR-T細胞応答を制
御する新たな医療技術の開発に取り組んでいます。

個別

生体内でキメラ抗原受容体T細胞応答を制御する
新たな医療技術の開発
植村  靖史　国立がん研究センター　先端医療開発センター

免疫療法開発分野　ユニット長 令和5年度〜令和7年度

URL  https://www.ncc.go.jp/jp/epoc/division/immunotherapy/kashiwa/020/010/20170728103351.html

令和5年度〜令和7年度

　レット症候群（RTT）は、乳幼児に発症する遺伝性神経発達
障害の代表的な疾患です。その原因遺伝子はX染色体上の
MECP2遺伝子で、MECP2タンパクの機能喪失により女児に発
症します。MECP2遺伝子の量的過剰はMECP2重複症候群を
引き起こすため、治療にはMECP2タンパクの量的制御が必要
です。私たちの研究では、女児にある一本の不活化しているX染
色体のMECP2遺伝子だけを活性化することでRTTの根本的な
治療を目指しています。
　CRISPR-Casシステムによる遺伝子編集技術を応用して、
sadCas9-TET1というプラスミドを開発しました。これをヒト培
養細胞に導入して、20-30%程度のMECP2遺伝子の活性化誘
導に成功しています。このプラスミドをウイルスベクターに入れ
て、RTT患者由来iPS細胞とモデルマウスによる治療効果を調
べています。

伊藤  雅之　国立精神・神経医療研究センター
神経研究所病態生化学研究部　特任研究室長

エピゲノム編集によるレット症候群の
遺伝子治療の研究開発

個別

エピゲノム編集
mC mC mC mC 正常MECP2

C   C   C   C 正常MECP2

研究のコンセプト
レット症候群患者の不
活化されているX染⾊
体上のMECP2遺伝⼦
の転写領域を脱メチル
化する（mC→C）。
⾜りないMECP2タン
パクが誘導される。

不活化

活性化（誘導）
ウイルスベクター開発と検証
・CRISPR-dCasを改良して、効率よくMECP2遺伝⼦
の転写領域の脱メチル化を誘導する。

・患者由来iPS細胞、モデ
ルマウスでMECP2タン
パクの誘導効果、治療効
果などを評価する。

ウイルスベクターは、マウ
ス大脳皮質の神経細胞に導
入されている。

GFP+NeuN

GFP+GFAP GFP+Olig2

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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URL  https://www.med.nagoya-u.ac.jp/intlexch/cancerimmuno/www/index.html

令和5年度〜令和7年度

　樹状細胞（DC）は、体内に侵入した異物やがんの抗原を取り
込み、T細胞に抗原提示することで免疫反応を開始させる司令
塔のような役割を担う重要な免疫細胞です。本研究では、がん
抗原を認識するキメラ抗原受容体CARをDCに導入し、がん抗
原特異的に強く活性化する（CAR-DC）を開発しました。マウス
の固形がんモデルにおいて、CAR-DCを投与すると腫瘍が完全
に消失するほどの顕著な治療効果が認められました。さらに、一

度腫瘍が消失したマウスにがんを再移植しても腫瘍は拒絶さ
れ、長期的な免疫記憶が誘導されている可能性が示唆されま
した。培養実験でもT細胞の増殖を強く促進し、複数の抗原に
対する免疫応答が広がることも確認しました。これらの結果か
ら、本技術はヘテロな固形がんに対応できる新しい細胞治療
法として実用化が期待されます。

粕谷  英樹　名古屋大学　大学院医学系研究科　教授

キメラ抗原受容体を樹状細胞に組み込んだ
新規細胞療法に関する研究開発

個別

URL  https://www.jichi.ac.jp/genetherapy/

令和5年度〜令和7年度

　遺伝子治療において、ア
デノ随伴ウイルス(Adeno-
associated virus; AAV)は
有望な遺伝子や治療モジュー
ルの運び屋（ベクター）として
研究され、現在では世界各国
で AAV ベクターを用いた
様々な臨床治験が進んでいま
す。一方で臨床治験から多く
の課題も明らかになり、特に
幅広い組織に AAV ベクター
が導入されてしまうことに起
因する副作用が大きな問題と
なっています。そこで我々は、治療効果の向上や副作用の軽減
に繋がる AAV ベクターの特異性の向上を目指して、抗体と同
じような特異性・多様性を持つ DNA アプタマーを用いて、任
意の標的細胞に選択的に AAV ベクターを届けられる DNA 
アプタマー修飾 AAV ベクターという次世代 AAV ベクターシ

ステムを開発しています。さらに、この技術を臨床のニーズに
合わせて様々な疾患に適用できる基盤技術へと発展させるこ
とを目指します。

大庭  賢二　自治医科大学　分子病態治療研究センター
遺伝子治療研究部　講師

分子特異的DNAアプタマー修飾で細胞特異性を改良した次世代型
分子特異的アデノ随伴ウイルス（Apt-AAV）ベクター基盤の研究開発

個別



43

　
　
　

基
礎
応
用

URL  http://satolab.c.u-tokyo.ac.jp

令和5年度〜令和7年度

　長期にわたって生体内で遺伝子発現を維持できる
アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターに治療の途中で
介入し、これを操作できるようになれば、治療効果と安
全性を大幅に高めることが可能になります。本研究で
は、耳のアンメットメディカルニーズである感音難聴
の治療を目指して、光操作に基づく新たなコンセプト
のin vivo遺伝子治療薬を開発します。本研究で実証
するコンセプトは、内耳の有毛細胞に限らず、心筋細
胞やベータ細胞、運動ニューロン等を含めた様々な細
胞のダイレクトリプログラミングや機能再生に基づい
て、様々な疾患のin vivo遺伝子治療に応用可能と考
えています。本技術の確立によって、持続的な遺伝子
発現によるリスクを低減して治療効果と安全性を大幅
に高めることが可能になるなど、今後のin vivo遺伝子
治療に新たなプラットフォームテクノロジーを提供で
きる点は極めて意義深く、本研究の大きな優位性とな
ると考えています。

佐藤  守俊　東京大学　大学院総合文化研究科　教授

光操作に基づくin vivo遺伝子治療技術の創出

個別

個別

　平均寿命の延伸により、日本は世界有数の長寿国
となりましたが、健康寿命との差約10年が医療・介
護費増大を招き、社会保障の持続可能性を脅かして
います。加齢に伴い増えるがん、慢性肝炎、慢性腎不
全、認知症などは既存治療に限界があり、抜本的介
入が求められます。近年、加齢組織に蓄積する老化
細胞が慢性炎症やSASP分泌を介して病態進展に寄
与することが明らかとなり、老化細胞除去で健康寿
命が延びることも報告されていますが、一方で組織
恒常性維持に必要な細胞を除去する副作用も懸念
されています。本研究開発では、老化細胞特異的に
山中因子を発現するp16-OSKMマウスを用い、部分
的リプログラミングにより多様な臓器の慢性疾患や
加齢性変化を巻き戻せるかを検証します。さらに、そ
の過程を単一細胞解析とAIで網羅的に解析し、共通
の分子ネットワークを抽出することで、革新的な老化
細胞制御に基づく治療戦略の創出を目指します。

老化細胞リプログラミング機構の解明による
加齢組織再生法の創出
城村  由和　金沢大学　がん進展制御研究所　教授 令和5年度〜令和7年度

URL  https://www.csb-kucri.com/

(自然老化・加齢性疾患)
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令和5年度〜令和7年度

個別

難治性がんの根治を目指した腫瘍溶解性ワクシニアウイルス
ベクターによる次世代がん遺伝子治療法の研究開発
中村  貴史　鳥取大学　医学部医学科　教授

　腫瘍溶解性ウイルスを利用したがん遺伝子治療（ウイルス療
法）は、第一にウイルスによる直接的な腫瘍溶解、第二にそれに
伴う抗腫瘍免疫の賦活化など多様な作用機序によって抗がん
効果を発揮します。
　既にウイルス療法による局所療法が全身に治療効果を発揮
することが実証され、日米においてウイルス療法薬が誕生して
いますが、限られたがん種かつ患者のみに有効です。又、ウイル
ス製剤の投与経路は主に腫瘍内であるため、体表にあるがんや

超音波・CTガイド下で投与可能ながんに限定されています。
　そこで本課題では、これらの問題を克服すべく、１）がんの複
雑な腫瘍微小環境に対抗できる、２）バイオマーカーによって抗
がん効果を予想できる、３）局所投与、または全身投与、もしく
はその併用と最適な投与法を選択できる腫瘍溶解性ワクシニ
アウイルスベクターによる新たな治療戦略を提案し、広範なが
ん種かつ患者に有効な次世代がん遺伝子治療法の
確立を目指します。

URL  https://www.med.tottori-u.ac.jp/genmed/

URL  https://www.jichi.ac.jp/saisei/index.html

令和5年度〜令和7年度

　遺伝性血液疾患の治療において、造血幹細胞移植は最も有
効な治療手段ですが、適合する骨髄・臍帯血の不足や、移植片対
宿主病（GVHD）が大きな課題となっています。近年、CRISPR/
Cas9システムを利用して患者自身の造血幹細胞に正常遺伝子
をノックインして自家移植する研究が進みつつあります。このア
プローチにより同種ドナー不足やGVHDの問題を回避できま
すが、造血幹細胞における“相同組換え”と呼ばれる正確な遺伝
子ノックインの効率が低いことが課題となっています。

　本研究課題では、「相同組換えに至適な微小環境を提供する
ことで造血幹細胞における相同組換え効率を最大限に引き上
げること」を可能にする“改良型骨髄間葉系幹細胞”の開発を目
指します。改良型骨髄間葉系幹細胞により超高効率な相同組換
えを造血幹細胞で実現させ、これまで治療が困難であった多く
の遺伝性造血器疾患のゲノム編集治療の実現を目指します。

中原  史雄　自治医科大学　分子病態治療研究センター
再生医学研究部　准教授

造血幹細胞に対する超高効率ゲノム
編集プラットフォームの開発

個別

iiMMSSCC上上ででママウウスス造造⾎⾎幹幹細細胞胞をを共共培培養養しし、、ゲゲノノムム編編集集をを⾏⾏うう

iiMMSSCCがが造造⾎⾎幹幹細細胞胞にに対対しし「「相相同同組組換換ええにに⾄⾄適適なな微微⼩⼩環環境境」」をを提提供供すするる

造造⾎⾎幹幹細細胞胞ににおおいいてて
⾼⾼効効率率なな相相同同組組換換ええ効効率率をを実実現現

改改良良型型間間葉葉系系幹幹細細胞胞((iiMMSSCC))

造造⾎⾎幹幹細細胞胞

原発巣腫瘍

細胞傷害性Ｔ細胞
抗原提示細胞転移巣腫瘍

腫腫瘍瘍溶溶解解性性ワワククシシニニアアウウイイルルススにによよるる新新たたなな治治療療戦戦略略現現行行ののががんんウウイイルルスス療療法法のの問問題題点点

がんの複雑な微小環境
投与経路は主に腫瘍内

限られたがん種かつ患者のみに有効

⑴腫瘍微小環境の多角的制御

抗原
提示

T細胞の
活性化

がん細胞
の殺傷

T細胞の
腫瘍への

遊走

がん抗原
の放出

血中で中和され難い
ワクシニア特有の
免疫回避能に着目

広広範範ななががんん種種かかつつ患患者者にに有有効効なな
次次世世代代ががんん遺遺伝伝子子治治療療法法のの確確立立へへ

シングルセル解析で
効果を予測する
宿主因子の探索

⑶全身投与法の確立

⑵バイオマーカーの同定

がん細胞
の認識

腫瘍溶解

各ステップの制御遺伝子搭載発現
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URL  https://hmy.cira.kyoto-u.ac.jp/URL  https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/research/hamazaki_summary.html

令和5年度〜令和7年度

　本研究では、Ｔ細胞産生臓器である胸腺の主たるストロマ細
胞「胸腺上皮細胞 (Thymic epithelial cell: TEC)」をiPS細胞
から誘導し(iPSC-derived TEC; iTEC)、iTECを支持細胞とし
て多様な反応性を有するナイーブＴ細胞の再生技術を開発し
ます。個々人の体細胞から誘導できるiPS細胞をiTECのソース
とすることは、拒絶の回避だけでなく、自身のMHCに提示され
た抗原ペプチドのみを認識するというT細胞特有の抗原認識様
式（MHC拘束性）を再生するT細胞に賦与する意味でも重要で
す。本技術が確立すれば、従来の抗原特異的T細胞再生療法が
有する課題（治療対象が限られ、標的抗原の消失による免疫逃
避など）を補完し克服することが可能になる。さらに、無胸腺/胸
腺低形成に起因する先天性免疫不全症に対する胸腺移植の安
定的な代替ソースとしての活用や、高齢者やがん患者の各種治
療後のT細胞減少など、将来的に様々な医療ニーズに広く貢献
する革新的技術となることが期待されます。

濱崎  洋子　京都大学　iPS細胞研究所　教授

多様な反応性を持つヒトナイーブT細胞を再生する
人工胸腺デバイスの開発

個別

個別

　ミトコンドリアは独自の環状DNA（mtDNA）をもち、
代謝や細胞死などの細胞機能を支える重要な細胞小器
官です。mtDNAの変異はミトコンドリア病と総称される
様々な疾患の原因となりますが、これらに対する根治療
法はありません。細胞にmtDNAを簡便かつ効果的に導
入する技術が開発されれば、mtDNAの変異の希釈や除
去が可能となり、ミトコンドリア病などに対する治療法の
開発に貢献するほか、老化や疾患メカニズムの解明にも
貢献します。本研究では、変異mtDNAをもつ細胞に野生
型のmtDNAを効率良く導入する方法を開発することを
目的としています。この方法では、リプログラミングの過
程で変異mtDNAが消失したiPS細胞をmtDNAの供給
源として、変異mtDNAをもつ細胞に導入する自家移植
を達成することを目指します。

iPS細胞を用いた革新的ミトコンドリア置換技術の
開発
林  克彦　大阪大学　大学院・医学系研究科　教授 令和5年度〜令和7年度

URL  https://www.med.osaka-u.ac.jp/introduction/research-2/genome/germline

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
ヒトiPS
細胞

胸腺上皮
細胞

(iTEC)

MHC

ヒト造血幹・前駆細胞
CD4/8 DN胸腺細胞

In vitro

重度免疫不全
NOGマウス

In vivo

移植
変異を
続ける
がん

何でも来い！

特定のHLA型に拘束し多様な抗原受容体を発現する
ヒトナイーブＴ細胞集団の再生

未知の
病原体

オルガノイド

ナイーブ
T細胞

     
変異mtDNAをもつ細胞

(患者体細胞 )

リプログラミング
＆サブクローニング

iPS 細胞

ドナー細胞

導入

抽出

膜透過型
ミトコンドリア

変異mtDNAの消失
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URL  https://www.niid.jihs.go.jp/content/aids.html

令和5年度〜令和7年度

　HTLV-1感染症では、HTLV-1キャリアの約5%で長期の
潜伏感染を経て極めて予後不良な成人T細胞白血病リン
パ腫（ATL）を発症することが知られており、有効なATL治
療法開発は国内外の重要課題です。本研究では、ATL細
胞に高発現するCADM1を標的としたiPS細胞由来CAR-T

（iCAR-T）細胞療法の開発に向けた研究に取り組んでいま
す。複数の抗CADM1-CARを設計・構築し、培養細胞およ
びマウスモデルで抗CADM1-iCAR-Tの抗腫瘍機能や安
全性の評価に基づき、至適化を進め、ATL治療に有効な抗
CADM1-iCAR-T細胞の樹立を目指しています。本研究は、
我々の独自の抗CADM1抗体とiPS-CAR-T構築系を活用し
て腫瘍免疫学的解析を推進するものです。本研究成果は、
ATL患者に対する抗CADM1-iCAR-T細胞療法としての実
用化に向け、治験進展に結びつくことが期待されます。

俣野  哲朗　国立健康危機管理研究機構　国立感染症研究所　所長

iPS細胞由来抗CADM1-CAR-T細胞による
ATL治療法開発に関する研究

個別

URL  https://fukudalab.wixsite.com/website

令和5年度〜令和7年度

　緑内障は、眼球と脳を繋ぐ視神経が障害を受け視野（見え
る範囲）が徐々に欠損する疾患です。日本では失明原因の第１
位、世界の患者数は約7000万人以上に達すると言われてい
ます。一度死んだ神経は再生させる事が出来ないので、失わ
れた視野を回復させることは出来ず、最終的には失明に至る
場合もある重篤な疾患です。体の中で、別の細胞から直接神
経細胞を作り出す「ダイレクトリプログラミング法」が近年注
目されています。体の中で直接神経を作り出すので、外部から
神経細胞を移植する手術を施す必要はありません。このダイ
レクトリプログラム法を用いて、緑内障で失われた神経の回
復、真っ暗になってしまった視野の回復を目指します。これまで
世界では、ダイレクトリプログラム法を用いた網膜神経の再生
は若いマウスでしか成功しておりませんが、高齢なマウスはも
ちろんの事、高齢な霊長類・サルの網膜神経を再生させる事
を目標としています。

福田  慎一　筑波大学　医学医療系　先端視覚医学　准教授

ダイレクトリプログラミングにより網膜神経節細胞を
再生させる新規緑内障治療法の開発

個別

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 ATL細胞

シグナル伝達
ドメイン

抗CADM1
IgG抗体

抗抗CADM1抗抗体体

CADM1

抗抗CADM1-CAR構構築築

iCAT-T細細胞胞構構築築系系

iPS-T iCAR-T

CAR導入

抗抗CADM1-iCART構構築築ススククリリーーニニンンググ

in vitro/ex vivo評評価価

ママウウススモモデデルルででのの有有効効性性とと安安全全性性評評価価

ATL細細胞胞傷傷害害能能をを有有すするる
iPS細細胞胞由由来来抗抗CADM1-CAR-T細細胞胞のの樹樹立立

膜貫通ドメイン
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　近年AAVベクターによる遺伝子治療開発が進んでいま
すが、心臓疾患においては心筋に対するAAVの感染力が低
いため十分な遺伝子発現が確保できず成功していません。
必要な遺伝子発現を確保するためにAAVの大量投与を行
うことは高コストと副作用出現につながります。そこで我々
が独自に新規同定した心臓特異的・心不全応答性エンハン
サーを応用し、心臓特異的かつ心不全重症度に応じて標的
遺伝子を高発現させる心臓遺伝子治療ベクターを開発しま
した。本事業では心筋症モデルマウス及び霊長類において、
本ベクターの非臨床POC取得を試みます。
　またAAV遺伝子治療の他の問題点として、遺伝子発現が
不十分であっても、一度AAVを投与した患者には中和抗体
が出現するため、AAVの再投与は難しいことが挙げられま
す。そこで本事業において、エンハンサーを介して遺伝子発
現を誘導する新規化合物の同定し、誘導型心臓遺伝子治療
の開発も試みます。

個別

低コスト及び有効性・安全性を高めた
誘導型心臓遺伝子治療用ベクターの開発
松岡  研　大阪大学　大学院医学系研究科　医化学 令和5年度〜令和7年度

URL  https://www.fbs.osaka-u.ac.jp/ja/research_group/detail/3

令和5年度〜令和7年度

個別・rTR

　我々は、同種iPS細胞由来CAR発現免疫細胞治療薬の概念
実証を目的に、臨床用HLAホモiPS細胞から誘導した抗腫瘍免
疫細胞製剤（iCAR-ILC/NK細胞, 開発コード：iCAR-ILC-N101；
AMED⾰新的がん研究実⽤化事業）の安全性・有用性を検証す
る治験を実施しています。一方、本研究課題では、現行治験で表
出した課題に対し、遺伝子工学的・細胞工学的改良を試みるリ
バーストランスレーショナル研究を推進しています。改良の焦点

は、①生体内生存期間延長による持効性向上、②強力なエフェ
クター分子付与による抗腫瘍反応性強化、③製造工程簡素化
による侵襲性低減・短期化・低コスト化を見据えています。これ
らを踏まえ、次期治験品候補となるiCAR-ILC/NK細胞製剤導
出を目指し、シグナル分子および製造工程の最適化研究を進
めています。

GPC3 CAR発現iPS細胞由来ILC/NK細胞の患者体内生存延長と抗腫瘍
エフェクター機能向上を目指したリバーストランスレーショナル研究
金子  新　京都大学　iPS細胞研究所　増殖分化機構研究部門　教授

URL  https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/research/kaneko_summary.html

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
遺伝子治療の問題点

①極めて高い薬価：１症例 ～ 億円
②全身投与の場合、高力価 が必要
③副作用：肝臓毒性・神経毒性・心筋炎等
④中和抗体のために再投与は困難

本事業
１．低ウイルス価でも心臓特異的に標的遺伝子を

高発現させる心臓遺伝子治療用ベクター開発
２．遺伝子高発現を誘導する新規化合物の同定と

誘導型遺伝子治療への応用
心筋高特異性・心不全応答性

エンハンサー

標的遺伝子

プロモーター

心臓遺伝子治療
ベクター

心不全病態に応答して
心筋特異的に高発現

cancer

自己分泌
IL-15自己分泌

IL-21

iCAR-ILC-N101治験 次期N201治験

期待される成果
・生体内生存期間延長
・抗腫瘍ｴﾌｪｸﾀｰ機能改善
・高安全性の検証
・製造工程短縮/採血不要化

改善するべき課題
投与→腫瘍縮小
終了→再拡大
製造：要患者採血

：50日以上

Wang et.al., Nat Biomed Eng., 2021
Ueda et.al., Nat Biomed Eng., 2023
Deuse et.al., Nat Biotech., 2023
Ueda et.al., Cancer Science, 2020
Ishikawa et.al., Genes Cells, 2022
特許出願：特願2025-100136

新規ﾋﾄ化
CAR

製法最適化・ﾌｨｰﾀﾞｰﾌﾘｰ化

・ADCC活性付与
・NK細胞成熟化
・ScFv完全ヒト化

本研究提案

・低免疫原性化
・ｻｲﾄｶｲﾝ武装化
・免疫阻害分子KO ADCC

低免疫
原性
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URL  https://tumorimmunol.med.keio.ac.jp

　キメラ抗原受容体導入T細胞療法（CAR-T細胞療法）は、一部
の造血器腫瘍に対して高い奏効率を示す一方、特に固形腫瘍
に対する効果は未だ不十分です。そこで本研究は、CAR-T細胞
療法の治療効果を改善させることを目的としています。固形腫
瘍に対する奏功を阻む主な要因として、腫瘍細胞自体やマクロ
ファージなどの様々な細胞が腫瘍周囲に形成する免疫抑制性
の腫瘍微小環境の存在が挙げられます。これによってCAR-T細

胞の腫瘍内での増殖能や長期生存能、抗腫瘍活性が減弱し、
CAR-T細胞療法に対する抵抗性を獲得します。この研究では
腫瘍微小環境に焦点を当て、免疫抑制性の環境を改変させる
ような抗体医薬を複数検討します。最終的にこれらの抗体医薬
とCAR-T細胞療法を融合させることで、難治性固形腫瘍に対
する優れた治療効果を引き出すことを目指します。

伊藤  雄介　慶應義塾大学　医学部　専任講師

新規抗体医薬の設計およびCAR-T細胞療法との
融合による革新的がん免疫療法の研究開発

個別・若手

令和5年度〜令和7年度

URL  https://etolab.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和7年度

　iPS細胞から樹立した巨核球細胞株imMKCLから製
造される血小板製剤（iPS血小板）の、世界初の臨床試
験であるiPLAT1試験は2021年に完了し、多段階工程
の製法を確立して、膨大な非臨床試験の実施を経て、
iPS血小板の安全性を確認する、という大きな目標を達
成しました。一方で、測定・評価法や循環能に関して問
題点があることが明らかになりました。本研究開発課題
はそれらの原因究明と背景にある基礎医学的機構の
解明を行い、①被験者の自家iPS血小板に対する抗体
生成の有無の検証、②免疫型ではない、血小板産生型
の形質をもつimMKCLの選別、③血小板の循環能低下
をもたらす、活性化・脱シアル化を防止する製造工程の
開発、を通じて改良製剤の開発を行い、④自家iPS血小
板に適した新規血小板数測定法の開発、⑤iPS血小板
の循環評価に適した新規動物モデルの開発、を通じた
改良製剤のインビボ検証を行っています。

杉本  直志　京都大学　iPS細胞研究所　臨床応用研究部門　特定准教授

自家iPS細胞由来血小板製剤の
臨床研究（iPLAT1）の事後検証と製剤改良

個別・rTR

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
iiPPLLAATT11臨床研究 （用量漸増試験）

iPS
血小板
(1x1011)

iPS細胞 imMKCL体細胞

自家輸血

臨床スケール製造法の確立

非臨床試験項目の設定と実施
製剤の安全性の確認

本研究開発課題

① 自家iPS血小板に対する抗体生成の検証

② 血小板産生・非免疫型imMKCLの選別

③ 活性化・脱シアル化防止iPS血小板の作出

④ iPS血小板に適した血小板数測定法の開発

⑤ iPS血小板の循環評価用動物モデルの開発

測定法

循環能

課題成果

現状のCAR-T細胞療法 本研究が目指すCAR-T細胞療法 CAR-T細胞
腫瘍細胞
Mφ, MDSC

制御性T細胞
サイトカイン
抗体医薬
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　脱毛症に対する新規治療法として、
“毛髪本数の増加”を可能とする毛髪再
生医療に期待が寄せられています。こ
の治療法は、患者本人の髪の毛を2，3
本取り出し、その根元にある毛包組織か
ら幹細胞を採取・増殖して、生体外で約
100本分の毛包を再生したのち、移植
するというものです。研究代表者の景山
は、マウスの幹細胞からほぼ100％の効
率で毛包オルガノイドを再生する技術
を開発しました（T. Kageyama, et al., 
Science Advances, 8, eadd4603, 
2022）。生体外で再生した毛包は、移植
後に皮下に生着し、ヘアサイクルを繰り返します。今後、実用化
を考えるとヒト細胞を用いて毛包オルガノイドを構築する手法
の確立が必要です。本研究では、毛包幹細胞（毛包上皮系細胞

と毛乳頭細胞）を大量に増殖させる技術を確立するとともに、
毛包オルガノイドの作製方法をヒト細胞に最適化する技術開
発に取り組みます。

個別・若手

毛髪再生医療のためのヒト毛包オルガノイドの開発

景山  達斗　神奈川県立産業技術総合研究所
「再生毛髪の大量調整革新技術開発」プロジェクト　常勤研究員 令和5年度〜令和7年度

URL  https://www.kistec.jp/r_and_d/yubo-p/fukudamouhatsu/URL  https://researchmap.jp/kageyamatatsuto

URL  https://www.iqb.u-tokyo.ac.jp/hirohidesaito-tokyo/

令和5年度〜令和7年度

　造血幹細胞（HSC）は、赤血球や白血球などあらゆる血液細胞
のもととなる血液幹細胞であり、HSCの異常は様々な血液疾患
につながります。私たちの体の中にあるHSCにおいて、特異的
に遺伝子発現や細胞運命を制御することができれば、他の臓器
に影響を与えることなく異常なHSCを除去したり、HSCにおい
て疾患の原因遺伝子を修復したりすることが可能になると考え
られます。私の所属する研究グループでは、これまでに細胞内
のRNAやタンパク質を検知し、mRNAからの遺伝子発現を制御
する技術「mRNAスイッチ」を開発してきました。また、mRNAス
イッチを組み合わせることで、入力分子のパターンに応じて出
力をより精密に制御する人工遺伝子回路を構築してきました。
本研究では、このような技術を活用して、HSC内の分子を検知
し、HSCにおいて特異的に遺伝子発現や細胞運命を制御する技
術の開発を目指します。

小野  紘貴　東京大学　定量生命科学研究所
応用定量生命科学研究部門　RNP生命工学研究分野　助教

人工遺伝子回路を用いた造血幹細胞に特異的な
細胞運命制御技術の開発

個別・若手

HSC HSC以外の細胞
mRNAをを基基盤盤ととししたた人人工工遺遺伝伝子子回回路路

出力遺伝子

入力分子A
入力分子B

入力分子C

ON OFF出力遺伝子
の発現

生生体体内内のの造造血血幹幹細細胞胞 (HSC) ににおおいいてて、、
遺遺伝伝子子発発現現やや細細胞胞運運命命をを特特異異的的にに制制御御すするる

技技術術のの開開発発をを目目指指ししまますす。。

上皮系細胞

毛乳頭細胞
大量培養

毛包オルガノイド

毛包組織

細胞分離

脱毛症患者 移植による毛髪再生

毛包オルガノイド
培養法の最適化

毛包幹細胞の増殖培養技術の開発

毛包オルガノイド

再生した毛
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個別・若手

未成熟器官との相互作用に基づく抗老化機構の
理解とその応用技術開発
小池  博之　東京科学大学　

大学院医歯学総合研究科病態代謝解析学分野　准教授 令和5年度〜令和7年度

URL  https://www.tmd.ac.jp/mbc/

未成熟な器官の利用という未開拓な領域に注目し、健康寿命
の延伸や老化表現型を改善する新たな加齢制御技術を開発
し、その制御メカニズムを解明することを目指します。この研
究成果は、加齢性疾患の予防法や治療法として先進的な技術
になると期待されます。

　加齢は、がんや心疾患など、日本人の死因の上位を占める疾
患の主要なリスクファクターであり、高齢社会を迎えた我が国
において加齢性疾患の予防法・治療法を開発し健康寿命を実現
することは喫緊の課題となっています。現在、国内外の研究機
関で健康寿命の延伸や特定の老化表現型を改善する技術の開
発が進行中ですが、多くの人々に抗老化効果を発揮させるため
には、多角的なアプローチが求められます。そこで本研究では、

URL  https://www.saggymousehkytsukuba.com/

令和5年度〜令和7年度

　変形性関節症（OA）は、世界中で高い有病率を持
ち、人口高齢化、肥満率の上昇により、今後更なる増
加が予想されています。その治療法として薬物療法、
運動療法、人工膝関節置換術による外科的治療が行
われていますが、病態進行を抑える根本的な治療法
は確立されていません。一方、間葉系幹細胞（MSC）
は骨・軟骨細胞へと分化する組織幹細胞であり、関節
周囲にその存在が確認されていますが、OAにおける
軟骨変性にどう関与するかについて多くの謎が残さ
れています。本研究では、関節軟骨周囲に存在する内
在性MSCの系譜解析により、病態進行に関わる幹細
胞集団の動態を明らかにします。さらに、その幹細胞
周囲の微小環境を解析することで、細胞と環境の両
側面からアプローチし、軟骨変性の新たなメカニズム
の解明を目指します。これにより、内在性MSCを利用
した新たな治療戦略の基盤を創出します。

木村  健一　筑波大学　生存ダイナミクス研究センター　助教

内在性間葉系幹細胞を用いた変形性関節症治療の
ための再生医療基盤の開発

個別・若手

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

加齢マウス

未成熟な器官

免疫系
細胞

加齢に対する画期的な
予防法・治療法

加齢性疾患
（アルツハイマー病、サルコペニア、

脂肪性肝炎）

代謝

加齢に伴う
臓器機能の回復
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URL  https://prime.osaka-u.ac.jp/ja/member/miki-kenji/#anchor

　ヒトiPS細胞を用いた心筋再生医療は細胞移植によるパラ
クライン効果や部分的な細胞補充による機能改善が主なメ
カニズムと考えられており、心移植とは大きく異なります。循
環器領域におけるヒトiPS細胞技術を用いた究極の再生医療
は、心移植が可能な「バイオ人工心臓」の開発であると申請者
は考えており、これまでのヒトiPS細胞由来の三次元心筋組織
は厚さ100μm〜数百μm程度の組織であり、これらの組織は
血管網を有していないため組織をそれ以上厚くすることがで
きず、心臓本来のポンプ機能を有するチャンバー型の心臓組
織の構築が困難でありました。申請者は、これまでのiPS技術
と脱細胞化マトリックスを用いることで拍動するチャンバー型
心臓組織「バイオ人工心臓」の構築を更に進め、本研究ではそ
の組織の高度化及びスケールアップを目指しております。

個別・若手

ヒトiPS細胞由来バイオ人工心臓の高機能化と
スケールアップ
三木  健嗣　大阪大学　ヒューマン・メタバース疾患研究拠点　特任准教授（常勤） 令和5年度〜令和7年度

URL  https://yoshida.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和7年度

　ヒトiPS細胞由来成熟心筋細胞、心臓線維芽細胞、in vitro３次
元成熟心臓組織とin vivoモデルを用いた虚血性心筋症に対す
る新規治療法の開発を行っています。In vitro心臓組織を用い
た虚血性心筋症疾患モデルを確立しました。また、治療法探索
として、心筋細胞、線維芽細胞の細胞周期に注目し、化合物スク
リーニング、siRNAスクリーニングといった網羅的探索と、リプ
ログラミング因子による細胞周期活性化に注目した心筋細胞

保護、線維化抑制法の開発を行っています。
　特に本年は、リプログラミング因子やリプログラミング因子
に置き換わる3種類の化合物の組み合わせによる心筋細胞、心
臓線維芽細胞の細胞周期活性化と病的刺激に対する心筋保護
作用、心臓線維化抑制作用が確認できました。現在、虚血性心
筋症、心臓線維化症を含む数種の心不全に対する
新規治療法開発を進めています。

舟越  俊介　京都大学　iPS細胞研究所　特定助教

ヒト成熟心筋細胞、心臓線維芽細胞の細胞周期制御に
よる虚血性心不全に対する新規心臓再生治療開発

個別・若手

Fucci-
iPSC

化合物/RNAi

オルガノイド
活性化

線維芽細胞

成熟
⼼筋細胞

未熟⼼筋細胞

⼼外膜細胞

⼼筋細胞細胞周期活性化
⼼筋細胞保護・再⽣

⼼臓線維芽細胞活性化抑制

細胞周期制御による新規⼼不全治療

リプログラミング
因⼦

本本研研究究がが目目指指すすヒヒトトiiPPSS細細胞胞由由来来ババイイオオ人人工工心心臓臓

・新生児心臓サイズ(ウサギ心臓)
・心室筋細胞、心内膜細胞、心外膜細胞の充填
・血管網の内皮化
・成熟化心筋細胞

ウサギ(3kg)の脱細胞化
マトリックス心臓

ヒトiPS細胞

心室筋細胞

心内膜細胞

心外膜細胞
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URL  https://krm-rc.jp/

　私たちは，AMEDの再生医療実現化プロジェ
クトの支援を受け，損傷した脊髄に対してiPS細
胞から誘導した神経幹細胞を移植して機能回
復を図る研究を長年にわたり行い，今年，その臨
床試験の結果を報告致しました．損傷後まもない

「亜急性期」の脊髄損傷に対しては，これまでの
研究で確立した通り，臨床試験でも効果を示唆
する結果が得られています．一方で，臨床現場で
より多く見られる「慢性期」の脊髄損傷患者様お
よびその社会的ニーズに対しては，移植治療の
効果はいまだ限定的であるのが現状です．
　そこで私たちは，遺伝子治療に着目しました．
遺伝子治療はすでに各国で臨床応用が進めら
れており，例えばがんに対しては，遺伝子改変し
た免疫細胞を用いることで劇的な治療効果が
得られています．私たちはこの遺伝子導入技術
を移植治療研究に応用し，慢性期脊髄損傷に対
する神経幹細胞移植治療の効果をさらに高め
ることを目指しています．

チーム

遺伝子導入神経幹細胞を用いた脊髄機能再生に
関する基礎研究
岡野  栄之　慶應義塾大学　再生医療リサーチセンター　教授 令和5年度〜令和7年度

URL   腎臓・高血圧内科  https://jikei-kidneyht.jp/

令和5年度〜令和7年度

　本研究は、透析患者さんへの新たな治療提供を目
指し、ヒトiPS細胞と動物胎仔腎を用いた「キメラ腎臓」
の開発に取り組みます。臨床応用を視野に入れ、「キメ
ラ腎臓」は、動物胎仔腎を再生の足場として用いること
で、ヒトiPS由来細胞をより成熟させ、複雑な臓器へ成
熟させる基盤を提供しうることが特長です。生体内に
近い三次元環境での成熟を促し、さらに、自己細胞で
構成される部分により拒絶反応の低減が期待されま
す。当初はマウス腎を足場としましたが、種差が障壁と
なったため、その要因の解明が必要と考えました。そこ
で、ヒトに近い動物の胎仔腎を用いた解析により障壁
克服に資するキメラ向上因子を探索します。あわせて、
アポトーシス誘導技術で足場動物側細胞を除去し、よ
り適切な足場を提供して、ヒト細胞種の割合が高いキ
メラ腎臓を目指します。これらの基礎研究を通じ、将来
的に透析にのみ依存しない新規腎不全治療の確立を
めざします。

山中  修一郎　東京慈恵会医科大学　腎臓・高血圧内科
講師 （2025年10月1日〜）

臓器再生早期実現に向けた誘導前駆細胞による
胎仔キメラ作製とマルチキメラ腎臓の開発

個別・若手

細胞除去
細胞移植

再生

ヒト前駆細胞を
移植

発生・再生

異種の発生環境を借りて腎臓を再生

キメラ腎臓

キメラ化によるヒト腎臓の再生をめざす

課題

・種間バリア克服
・マルチキメラ作製

前駆細胞置換

動物胎仔腎臓

再生組織

尿路

✓ 光遺伝
✓ デザイナー遺伝子
✓ 栄養・修飾遺伝子

由来神経幹細胞

光遺伝子

デザイナー遺伝子

栄養・修飾遺伝子

最新の光遺伝学手法に
よる移植細胞の誘導

による
細胞刺激法の改良と軸索
伸長の促進

新規・既存物質遺伝子に
よる移植効果増強

慢性期損傷脊髄

導
入

移植

移植効果
の改善
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URL  https://www.med.tottori-u.ac.jp/chromosome/

令和5年度〜令和7年度

　本研究では、ヒト人工染色体（HAC）ベクターを用いたデザイ
ナーiCAR-T細胞創出プラットフォームの開発を進めています。
遺伝子発現を安定させるゲノムセーフハーバー（GSH）領域を
搭載しGSH-HACベクターやT細胞の抗腫瘍効果及び高効率T
細胞分化、in vivo長期生存能を向上させる因子を搭載し、CAR-
GSH-HACの構築を試みます。現在、iCAR-T(iPS細胞由来T細胞）
内で従来のGSH領域よりも安定に遺伝子発現が可能な染色体

領域を探索し、HACベクターに搭載する試みを行っています。
また、ユニバーサルiPS細胞と呼ばれる低免疫原性iPS細胞由来
HAC-iCAR-T細胞を作製し、液性/固形腫瘍モデルに対するin 
vitro/vivoでの抗腫瘍活性を検証しています。今後、デザイナー
iCAR-T細胞に求められる、オフザシェルフ・強化HAC-iCAR-T細
胞の実現に向け、更なる機能強化を進めます。

香月  康宏　鳥取大学　染色体工学研究センター　教授

チーム

ヒト人工染色体ベクターによるデザイナー
iCAR-T細胞創出プラットフォーム開発

　Rett症候群およびMECP2重複症候群は、乳児期から運動
および知的発達の遅れを引き起こす遺伝性小児神経疾患であ
り、MECP2遺伝子の異常が原因です。この遺伝子の発現は厳
密に調整されています。Rett症候群の治療では、不活化X染色
体上のMECP2の発現や遺伝子発現量の調整を目的に、ゲノム
編集技術や薬剤の併用を、一方、MECP2重複症候群の治療で
は、miRNAによる発現制御や、ゲノム編集を用いた発現量の調

整法開発が進行中です。臨床ではAAVベクターによる中枢神
経系（大槽投与）遺伝子治療を目指しています。治療効果の評
価を確立するために、Rett症候群マウスモデルを用いた大脳
皮質のCaイメージング解析を行い、疾患特異的な神経ネット
ワークを可視化しました。さらに、新しいRett症候群モデル動
物として、スナネズミとツパイで作成し、神経系の評価に適した
モデルとして開発しています。

チーム

遺伝子発現制御機構の開発によるRett症候群及び
MECP2重複症候群の遺伝子治療開発
小島  華林　自治医科大学　小児科学　准教授 令和5年度〜令和7年度

ゲノムセーフハーバー領域搭載

ユニバーサル 細胞
低免疫源性 細胞

血液 固形腫瘍分化誘導導入

サイトカイン
自殺遺伝子

交換ユニット

高機能化ユニット

複数ユニット搭載 を保持
するユニバーサル 細胞の作製

複数ユニット搭載
セーフハーバー の設計、構築、機能評価

細胞分化誘導
にて薬効評価

（既存手法との比較）

ユニバーサル 細胞
低免疫源性 細胞 細胞分化誘導

抗腫瘍活性評価

治治療療効効果果のの解解析析系系のの確確立立

・・ヒヒトト由由来来培培養養細細胞胞にによよるる解解析析。。

・・疾疾患患モモデデルルママウウススをを用用いいたた解解析析。。
高高精精度度新新解解析析法法でで治治療療効効果果をを判判定定。。
マクロイメージングによる
大脳皮質間の機能的結合性の定量

・・新新たたなな 症症候候群群モモデデルル動動物物のの作作成成
ツパイ・スナネズミでモデル動物作成。

・・ ベベククタターー にによよるる遺遺伝伝子子発発現現調調整整

患者 由来大脳オルガノイド解析。・・ 低低発発現現 ベベククタターー 症症候候群群治治療療
・・ にによよるる発発現現調調整整 ベベククタターー開開発発

発現
（日齢

日齢 マウスに 低発現ベクター投与

遺遺伝伝子子治治療療のの開開発発
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URL  https://www.tmd.ac.jp/sct/

令和5年度〜令和7年度

　臓器移植を必要とする患者さんに対して移植用臓器の供給
が圧倒的に不足している状況を解決するために、我々の研究グ
ループでは動物の個体発生プロセスを利用し、動物体内でiPS
細胞から移植用臓器を作出する研究に取り組んできました。こ
れまでにマウス-ラット異種間キメラ個体内での異種臓器作出、
病態モデル動物への当該臓器の移植による長期的な治療効果
を確認しています。また、ヒト→マウスキメラ個体の出生と、同
動物体内の一部組織においてヒトーマウス間の統合的組織形

成を確認しています（図右）。本研究課題では、ヒト細胞が統合
的に形態形成に参加できる組織の種類を増やす技術の開発、
ドナー細胞の分化段階やドナー細胞を動物胎仔に移植する発
生段階の至適化によって、培養下では達成困難な「多能性幹細
胞からの移植用ヒト臓器作出」をヒト→動物キメラ体内で実現
すべく、研究に取り組んでいます。

中内  啓光　東京科学大学　総合研究院　特別栄誉教授

移植用ヒト固形臓器作出を目的とした協調的ヒト→
動物キメラ作出技術の開発

チーム

URL  https://www.iqb.u-tokyo.ac.jp/hirohidesaito-tokyo/URL  https://sites.google.com/view/hirohidesaitolabjp

令和5年度〜令和7年度

　メッセンジャーRNA（mRNA）は、安全な遺伝子発現が
可能であり、遺伝子治療・細胞治療への応用が期待され
ています。しかし現状では、発現量及び持続性の向上が
大きな課題となっています。本研究では、（1）高い翻訳能
と（2）優れた生体安定性を保持し、（3）標的細胞の状態
に応じてタンパク質の発現量をコントロール可能な「次
世代mRNA プラットフォーム」を構築し、細胞・遺伝子治
療に資する基盤技術を開発します。この次世代 mRNA 
プラットフォームを発展活用し、標的がん細胞での遺伝
子発現や機能を特異的に制御できる新技術を開発し、ま
た、mRNAによってキメラ受容体を発現させたCAR-T細
胞を作製し、がん免疫療法への応用を目指します。

齊藤  博英　京都大学　iPS細胞研究所　教授

次世代mRNAテクノロジーを活用した
細胞・遺伝子治療技術の開発

チーム

【A】サイズ規格

異分野技術の融合

革革新新的的なな遺遺伝伝子子治治療療・・細細胞胞医医療療へへ

Lipid nanoparticle 
(LNP)

ｍRNAデリバリー技術 発がんモデル動物
肝がんモデル
膵がんモデル

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

臓器欠損動物の胚に
ヒト 細胞を移植

動物個体内でのドナー
細胞由来臓器の作製

患者さん由来
細胞の樹立

臓器移植を
必要とする
患者さん

拒絶反応のない
自己臓器の移植

・ヒト→マウスキメラ個体内に形成された
ヒト細胞を含む統合的な組織

ヒト血管 ヒト心筋



55

　
　
　

基
礎
応
用

URL  https://www.med.osaka-u.ac.jp/pub/ophthal/www/index.html

令和5年度〜令和7年度

　遺伝性網膜疾患である黄斑ジストロフィーや網膜色素
変性症は、先進国における主要な失明原因の一つです。こ
れまでの研究により、原因となる遺伝子の同定は進みまし
たが、根治的な治療法の開発は遅れています。その背景に
は、げっ歯類などの実験動物には黄斑が存在しないことや、
EYS遺伝子などの主要な原因遺伝子が動物には存在しな
いことが挙げられます。これにより、動物を用いたProof of 
Concept（POC）検証に限界があります。その代替として、
ヒト網膜オルガノイドの利用が考えられますが、既存のオ
ルガノイドには黄斑部が存在しないことや、網膜色素上皮
細胞層が神経網膜を裏打ちする構造がないなどの問題が
あります。これらの問題点を解決するために本研究では、ヒ
ト黄斑オルガノイドの開発を行い、ヒト黄斑の形態形成の
分子メカニズムの解明や遺伝性網膜疾患に対する遺伝子
治療の開発を加速させることを目指しています。

西田  幸二　大阪大学　医学系研究科　脳神経感覚器外科学（眼科学）　教授

遺伝子治療実現に向けたヒト黄斑オルガノイドの開発

チーム

URL  https://www.ncc.go.jp/jp/epoc/division/immunotherapy/kashiwa/index.html

令和5年度〜令和7年度

　CAR-T細胞療法は、近年、最も注目されているがん免
疫治療法の１つでありますが、固形がんに対しての有効
性はいまだはっきりとしません。その理由の１つとして、
CARの標的となるがん特異的な良いがん抗原を見つけ
ることが困難で、また、固形がんはがん抗原の発現が均
一でない（がんの多様性）ことが上げられます。私たちは、
がんで高発現し正常臓器での発現が低いもしくは限定的
な10種類のがん抗原を同定しましたが、それらを含め、
がん抗原を認識、排除できる複数のCARやTCR遺伝子を
発現するT細胞を作製するため、「大規模ゲノム編集技術
であるUKiS法を用いたマルチバレントCAR/TCR-T細胞
の作製開発」を目指します。私たちの技術は、多様性を持
つあらゆるがんに対して、有効性が期待できる治療法の
開発につながると期待されます。

中面  哲也　国立がん研究センター　先端医療開発センター　
免疫療法開発分野　分野長

固形がんの抗原不均一性の克服により治癒を目指す、多種類の
共通がん抗原を標的とするカクテルCAR/TCR-T細胞療法の開発

チーム

αTCR座位 最大
…

…

…

…

「マルチ
CAR-T細胞」

大規模ゲノム改変技術（ 法）
による複数 遺伝子の挿入

オフザシェルフがん抗原
& TCR遺伝子ライブラリ

「カクテル
TCR-T細胞」

複数のがん抗原

認識するTCR遺伝子
がん特異性が高い我々

「独自の複数の共通がん抗原」
を標的とする

膜型抗原

核内抗原

細胞質抗原

細胞間質

眼オルガノイド 胚胚発発生生スステテーージジににおおけけるる眼眼球球

黄斑オルガノイド

本研究課題

40d

中枢神経系

角膜上皮

水晶体

神経網膜
網膜色素
上皮神経外胚葉

網膜
神経堤
水晶体
角膜上皮

表面
外胚葉

黄斑オルガノイドの利活用
・遺伝子治療への応用
・細胞治療への応用
・黄斑疾患の創薬研究
・ヒト黄斑発生研究

網膜の難病克服により
健康長寿社会の実現に寄与

網膜分化

44tthh

22nndd11sstt

33rrdd
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URL  https://www.m.chiba-u.ac.jp/dept/medical-immunology/

令和5年度〜令和7年度

　NKT細胞は特異的リガンドを提示させた抗原提示細胞
（APC）にて活性化すると、自然免疫系及び獲得免疫系の
活性化を介して宿主のポリクローナルな抗腫瘍免疫応答を
誘導し、強力な抗腫瘍活性を発揮する。本研究は、自家末梢
血由来APCに代替可能な他家iPS細胞由来APCを作製する
ために、iPS細胞から抗原提示細胞までの分化段階の条件
を検討し、安定したNKT細胞刺激能を発揮するiPS細胞由
来抗原提示細胞（iPS-APC）を樹立することを目的とする。さ
らに、T細胞の増殖誘導サイトカインIL-7及びT細胞や樹状
細胞の遊走誘導性ケモカインCCL19やキメラ抗原受容体 

（PRIME CAR）を導入することで、iPS-APC周囲にT細胞や
樹状細胞をリクルートし、NKT細胞のアジュバント活性を発
揮する免疫環境を誘導可能なiPS-APCの作成を目指す。

本橋  新一郎　千葉大学　医学研究院　免疫細胞医学　教授

チ－ム

難治性固形がんに対するPRIME CAR導入iPS細胞由来
抗原提示細胞を用いたNKT細胞標的免疫療法の開発研究

URL  https://www.imeg.kumamoto-u.ac.jp/bunya_top/kidney_development/

令和5年度〜令和7年度西中村  隆一　熊本大学　発生医学研究所　教授

胎児丸ごとの体外培養法を用いた
次世代オルガノイドの開発

チ－ム

　現行のオルガノイドは腎臓に限らず未成熟で胎生中
期止まりであるため、早期に発症する疾患しか再現でき
ません。この理由の一つは、誘導法の進歩に比べてオ
ルガノイドを維持・成熟させる方法がこの数十年進歩し
ていないことにあります。そこで本計画は、最近開発さ
れた胎児丸ごとの体外培養法を改善してより後期まで
発生・成熟させること、それをオルガノイドの培養に応
用して次世代のオルガノイド技術を開拓することを目
的とします。具体的には、胎生中・後期のマウス胎仔と体
外培養した胎仔を遺伝子発現解析及びメタボローム解
析を用いて比較し、その違いを指標にして培養条件を
改善します。その上で、回転培養及び酸素・栄養素の有
効供給という体外培養法の利点を、胎児期臓器及びオ
ルガノイドの培養法に適用して、既存法の限界を超えた
発生・成熟を達成します。この研究の成果は腎臓以外の
臓器オルガノイドにも波及すると期待されます。

細胞
細胞



発現
がん細胞

抗腫瘍効果↑
アジュバント効果

認識･
傷害

腫瘍特異的
細胞

幅広い抗腫瘍免疫応答の誘導能と高い腫瘍
浸潤能を有するがん免疫細胞療法

樹状細胞 活性化成熟化

抗原提示

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

体外培養 リレー培養

オルガノイド
成熟

胎児成熟
体外培養装置

泌尿器系
成熟
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URL  http://www.okano-lab.com/

令和5年度〜令和7年度

　筋萎縮性側索硬化症（ALS）は、3-4年程度で死に至る運動
ニューロン疾患で、根治療法は存在しません。
　本課題では、リバーストランスレーショナル・リサーチ（rTR）
としてADAR2およびALSの核心的病態であるRNA編集異常に
着目しました。RNA編集酵素であるADAR2の特異的かつ選択
的な発現・活性低下、それに伴うGluR2 RNAのQ/R部位編集効
率の低下から過剰なCa2+流入が生じ、運動ニューロン死を引
き起こします。そこで、独創的な新規CRISPR-Cas機構による一
塩基RNA編集技術およびiPS細胞由来運動ニューロンを用い、
直接GluR2の正常な編集を行います。さらに、ヒト応用に重要と
なるオフターゲットや細胞導入効率問題を解決すべく、新たな

小型Casタンパク質（CasN）に着目し、編集効率および特異性
の高いRNA編集酵素を開発します。さらに、一アミノ酸置換タ
ンパク質検出法を用いて、RNA編集効率（治療効果）評価系も
確立します。
　加えて、当該RNA編集技術を治療応用すべく、医薬品技術
開発にも取り組みます。すなわち、GMPグレードのmRNA製造
に適合した修飾核酸といった、mRNA医薬品としての薬効を最
大化させる構造要素の最適化、および高純度mRNA精製技術
を用いて、臨床試験を見据えた当該RNA編集技術の
実用化を目指します。

森本  悟　慶應義塾大学　再生医療リサーチセンター　
副センター長

革新的RNA編集技術を用いた筋萎縮性側索硬化症の
遺伝子治療開発

チ－ム・rTR

令和6年度〜令和8年度

　脊椎や神経管の先天性疾患などに対し、遺伝子治療や再生
医療などによる病態改善や根治的治療を開発するには、妊娠
初期の胚における神経管の発生と破綻のメカニズムの理解が
必要です。しかしながら、これらの理解には、①倫理面の問題が
回避できる必要最低限の要素で構成され、②脊椎や神経管の
発生プロセスが正しく再現できるシステムを構築し、それを基
にした③患者由来のiPS細胞などを用いたモデルの構築が必
要となります。本研究では、当研究室が確立したヒトの初期発

⽣における体節形成を再現する独自の3次元細胞培養モデル
（axioloids）を発展させ、体節形成と神経管形成を含むヒト
の軸発生を再現する3次元細胞培養モデルaxioloid v2.0の
確立と、患者由来のiPS細胞などを用いて脊椎や神経管の先天
性疾患を再現したaxioloid v2.0疾患モデルを確立すること
で、これらの疾患形成メカニズムの理解につなげる
ことを目指します。

ALEV  CANTAS　京都大学　ASHBiヒト生物学高等研究拠点　教授

アクシオロイドを用いたヒト脊髄発生・疾患の
in vitro 3次元モデル

個別

URL  https://ashbi.kyoto-u.ac.jp/ja/groups/alev/

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

ES細胞とiPS細胞

AAxxiioollooiidd  vv11

AAxxiioollooiidd vv22 AAxxiioollooiidd  vvXX

ヒトと非ヒト霊長類

パーツを組み合わせながら、胚に近づけていく
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URL  https://researchmap.jp/imayoshi_itaru

令和6年度〜令和8年度

　分化誘導したニューロンやニューロン前駆細胞を、
神経系の再生医療に利用することが期待されていま
す。本研究開発課題では、ヒトiPS細胞や神経幹細胞
の維持・増殖・分化などを制御する転写因子や細胞シ
グナル経路の光操作を通じて、細胞増殖や細胞分化
を人為的に制御する技術を開発します。光操作によ
る遺伝子発現手法の開発や応用に加え、DNAメチル
化やヒストン修飾などのエピゲノム修飾の操作ツー
ルの開発や機能の実証を行います。開発した光操作
やエピゲノム修飾の操作ツールを使用して、ヒトiPS
細胞や神経幹細胞の細胞表現型の操作・介入の効率
や精度の向上を目指します。同時に、光操作やエピゲ
ノム修飾の操作によって生じる細胞表現型の背景に
ある分子メカニズムの解明を行います。

今吉  格　京都大学　医生物学研究所　教授

遺伝子発現の光操作技術を用いたヒトiPS細胞の
選択的ニューロン分化手法の開発

個別

URL  https://www.ri.ncgm.go.jp/department/lab/05/abstract.html

令和6年度〜令和8年度

　私達は、組み換え蛋白質を用いて
内在性遺伝子発現を誘導できる人工
転写因子システムを開発しました。こ
の分子は、第二世代のゲノム編集技
術で開発されたTALE（transcription 
activator-like effector）、VP64な
どの転写誘導モジュールに加えて、
研究代表者が発明したペプチドベク
ターの3要素で構成されています。こ
れまで、本システムを用いて、マウス
iPS細胞、ヒト肝臓様細胞やヒト肝幹
細胞を作製してきました。本課題で
は、まず、線維芽細胞から内胚葉系の
組織幹細胞である胞体内胚葉細胞を
作製し、ここからインスリン産生細胞
を作製するための技術を確立します。
今年度は、ランダムフォレストベースの機械学習アルゴリズム
GENIE3を用いて、シングルセルRNA-seqデータセットの解析

を行い、効率的にインスリン産生細胞を作製する人工
転写因子セットの最適化を試みています。

石坂  幸人　国立健康危機管理研究機構　
国立国際医療研究所・難治性疾患研究部　副所長・部長

ベクターフリーシステムによるヒト線維芽細胞由来
インスリン産生細胞の最適化と応用

個別

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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URL  https://tumorimmunol.med.keio.ac.jp/

　患者由来の末梢血T細胞から作製するキメラ抗原受容体 
（CAR）T細胞療法は、患者本人のT細胞から個別に製剤を準備
することから汎用性に劣り、また時に重篤な副作用発症リスク
が起こるという課題があります。これらを克服する上で、NK細
胞を用いたCAR-NK細胞療法が注目されており、汎用性、安全
性での優位性があります。しかし、NK細胞はT細胞よりも長期生
存能に劣り、持続的な治療効果という点が大きなハードルとな
ります。本研究では、転写因子やサイトカインシグナルに着目し
た遺伝子改変により持続的な抗腫瘍効果を高めたCAR-NK細
胞を開発し、その機能を検証するとともに、NK細胞が長期生存
能を獲得する分子機構を遺伝子発現、エピゲノムプロファイル
などの解析を通じて解明します。また、実用化に向けたベクター
構造の開発、培養プロトコールについても最適化を進めます。

個別

転写機構改変による自己複製能を持つ
CAR-NK細胞の開発
籠谷  勇紀　慶應義塾大学　医学部

先端医科学研究所がん免疫研究部門　教授 令和6年度〜令和8年度

URL  https://ircms.kumamoto-u.ac.jp/members/pis/terumasa_umemoto/

令和6年度〜令和8年度

　造血幹細胞移植におけるドナー不足は慢性的な問題となって
おり、今後は少子高齢化社会が進むことで更に深刻化すると予
測されます。従って、造血幹細胞を試験管内で維持・増幅する技
術はドナー不足等をはじめとする造血幹細胞移植における様々
な問題の解消に寄与し、当該移植治療の発展に大きく貢献する
と期待されます。しかしながら、造血幹細胞は一般的培養条件
下では幹細胞性を失い分化してしまうため、体外維持・増幅は困
難と考えられています。我々は骨髄造血再生期に骨髄内で自己

複製分裂する造血幹細胞が「低い細胞内グルタミン酸レベル
下」の分裂することに着目し、その分裂様式を試験管内で再現
することでマウス造血幹細胞の体外維持・増幅に成功していま
す。本研究では、これらマウス造血幹細胞で得た知見をヒト造
血幹細胞に適応・最適化することで、“科学的根拠に基づいた”
簡便なヒト造血幹細胞の体外維持・増幅法を確立することを目
指します。

梅本  晃正　熊本大学　国際先端医学研究機構　特任准教授

骨髄造血再生期に学ぶ造血幹細胞の
自己複製分裂誘導法の開発

個別

エピジェネティクス改変
＋サイトカイン導入

細胞

早期消失
抗原

従来の 細胞

抗原
遺伝子改変 細胞

持続的効果
抗原

汎用性と治療効果の両立
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　胎盤は妊娠の成立・維持に不可欠で、妊娠合併症の
最大の原因となる器官です。ヒト胎盤は主に細胞性栄
養膜細胞（CT）、合胞体栄養膜細胞（ST）、絨毛外栄養膜
細胞（EVT）といった3種の栄養膜細胞（トロホブラスト）
から構成されます。中でも、CTの一部は自己複製を繰
り返しながらSTとEVTに分化する胎盤の幹細胞（トロホ
ブラスト幹細胞）としての機能をもちます。本研究では、
シングルセル解析技術を利用して、妊娠初期から満期、
さらには重篤な妊娠合併症である妊娠高血圧症の胎盤
における細胞構成の時空間的動態、特にトロホブラスト
幹細胞の動態を解明します。また、独自の培養技術を用
いて各胎盤からin vitroで樹立したトロホブラスト幹細
胞を解析し、胎盤における幹細胞機能低下の分子機構
を解明します。本研究を通して、将来的には妊娠高血圧
症の発症機序を理解し、幹細胞機能の回復による治療
法開発を目指します。

個別

胎盤構成細胞の時空間的動態変化の解明と
トロホブラスト幹細胞の機能回復機構の確立
高島  康弘　京都大学　iPS細胞研究所　未来生命科学開拓部門　教授 令和6年度〜令和8年度

URL  https://takashima-lab.cira.kyoto-u.ac.jp/

URL  https://www.aikosada.com

令和6年度〜令和8年度

　超高齢化社会を迎えた現在、高齢者で好発する臓器機能障
害や加齢関連疾患に対する新たな治療戦略の確立が喫緊の課
題です。加齢関連炎症性皮膚疾患の一つである類天疱瘡疾患
は、近年の高齢化に伴い患者数が増加し、難治化及び重症化の
ために治療に難渋します。現在の標準治療法であるステロイド
内服は、炎症の制御や自己抗体産生の抑制に対する効果が認め
られる一方で、高齢者における重篤な副作用や皮膚機能低下が
臨床的課題となっています。本研究では、加齢や炎症によって惹

起される表皮幹細胞変容が、加齢関連炎症性皮膚疾患の難治
化と重症化に寄与するという仮説のもと、それを介入ポイント
とすることで、免疫抑制とは全く異なる原理による炎症性皮膚
疾患に対する新規治療法を開発します。これにより高齢者で難
治化及び重症化する炎症性皮膚疾患に対して表皮幹細胞を標
的とした再生医療の発想に基づいた疾患制御ストラ
テジーの創出を目指します。

佐田  亜衣子　九州大学　生体防御医学研究所　教授

加齢関連炎症性皮膚疾患に対する
幹細胞標的治療法の開発

個別※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

標的因子

恒常状態 炎症・加齢

表皮幹細胞の
不均衡

低頻度分裂
表皮幹細胞

高頻度分裂
表皮幹細胞

低頻度分裂
表皮幹細胞

高頻度分裂
表皮幹細胞

in vivo解析 in vitro解析

シングルセル解析

➋ トロホブラスト幹細胞の
樹立と機能解析

空間トランスクリプトミクス
❸ 幹細胞機能回復法

の確立

将来のゴール：
妊娠高血圧症の発症機序の理解と治療法の開発

妊娠経過・障害

機能回復

機能（分化能等）を比較

妊娠経過
・障害

幹細胞の同定

幹細胞を樹立

➊ トロホブラストの
時空間的動態

初期 中期 後期 満期 疾患
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URL  https://yoshida.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和6年度〜令和8年度

　増加する重症心不全に対する治療として多能性幹細胞を用
いた心筋再生治療への期待が高まっていますが、心筋細胞移植
治療には有効性や安全性に課題が残っています。これまで我々
はiPS細胞由来心筋細胞と心外膜細胞を用いて立体心筋組織
の構築研究を行ってきました。オルガノイド内で心外膜細胞は
上皮間葉転換(EMT)によりオルガノイドの内部で心臓線維芽細
胞、平滑筋細胞、内皮細胞などの細胞に分化し立体心筋組織の
構築に寄与します。本研究開発においては心臓オルガノイドの

最適化を行い、高い安全性と有効性が期待できるオルガノイド
の作製技術の開発を行います。さらに、作製した心臓オルガノ
イドを用いてin vivoでその安全性・有効性を検証します。従来
の「心筋細胞の補充」を目指す治療から「移植による心筋組織
再建」を目指す治療に前進させることにより、臓器移植治療の
代替となりうる治療の開発を目指します。

吉田  善紀　京都大学　iPS細胞研究所増殖分化機構研究部門　准教授

心筋細胞と心外膜細胞を用いた心臓オルガノイドに
よる心筋組織再建治療の開発

個別

URL  https://www.hybrid.t.u-tokyo.ac.jp/

令和6年度〜令和8年度

若手

血管網を有するヒト多能性幹細胞由来肺胞組織の
構築
池尾  聡　東京大学　生産技術研究所　特任助教

　本研究では、肺オルガノイド培養技術と組織工学技術を組み
合わせることで、難治性呼吸器疾患に対する新たな再生医療ア
プローチの開発を目指します。
　肺は、多種多様な細胞が互いに複雑に作用し、さらに呼吸に
よる物理的な伸縮も加わり、高度な構造や機能を生み出す特異
な臓器です。この特徴のため、様々な疾患が存在し、根本的な治
療法がない難治性呼吸器疾患が多数存在します。そのため、再
生医療への期待が大きくなっています。しかし、肺の複雑さゆえ

に、肺の再生医療研究は他の臓器に比べて遅れています。
　本研究では、ヒト多能性幹細胞から呼吸器オルガノイドを分
化誘導する技術とマイクロ流路加工技術を融合させることで、
血管構造を有した「ミニ肺組織」の作製を目指します。この革新
的なアプローチにより、難治性呼吸器疾患に対する再生医療
治療法の開発を促進し、従来の課題解決を図ります。

目標①デバイスを利用した生体模倣性
の高い血管網を有した肺組織の創出

目標②免疫不全マウスへの移植
によるヒト肺組織の機能評価

⇒⇒ 難治性呼吸器疾患に対する肺再生医療への道を開く

≈

心臓オルガノイドによる心筋組織再建治療の開発
オルガノイド作製法の最適化 心筋組織再建治療の開発

心外膜細胞

心筋細胞 心臓オルガノイド

自己組織化

心筋組織移植
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令和6年度〜令和8年度

　本研究課題は、薬物治療では寛解が難しい難治性うつ病
を対象とし、新規遺伝子治療である「オプトジェネティクスを
用いた脳深部刺激療法（opto-DBS）」を開発します。近年、
重度の難治性うつ病患者に対して、DBSを用いた側坐核の
電気刺激による治療が注目を集めていますが、未だその効
果の是非は議論のなかにあります。その原因として、電気刺
激型DBSでは影響範囲や標的細胞種の絞り込みが困難で
あり、標的脳領域内の多様なニューロンを刺激してしまうと
いう技術的問題点が示唆されていました。他方、オプトジェ
ネティックスは、遺伝学ベースでの標的ニューロン特異的な
神経活動の制御が可能ですが、実際にヒト患者治療へと応
用する際には、霊長類の大型脳におけるスケーラビリティ問
題や治療効果持続性の問題を有しています。そこで本研究
では、新規オプトジェネティックスツールの開発を通じて問
題解決にあたります。

奥山  輝大　東京大学　定量生命科学研究所　教授

難治性うつ病の遺伝子治療に関する研究開発

若手

URL  https://www.iqb.u-tokyo.ac.jp/okuyamalab/

URL  https://sakurai-lab.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和6年度〜令和8年度

　骨格筋体積損失（VML）は、外傷や開放骨折による圧挫損傷
で骨格筋組織を完全に失う状態であり、現在有効な再生治療法
は存在しません。細胞外マトリックスを用いた骨格筋細胞移植
研究が進んでいますが、生着率の低さや繊維化が課題となって
います。骨格筋組織移植は筋量・筋力回復に有望ですが、移植
材料の確保が大きな障壁です。自家移植は量的限界があり、遺
体由来の移植は時間的制約と免疫応答の問題を抱えています。
本研究では、ヒトiPS細胞から移植用骨格筋組織、特に高い再生

能力を持つ胎児期筋組織の三次元培養技術の確立を目指しま
す。この技術により、VMLや筋ジストロフィーなど、これまで回
復不能とされてきた筋疾患に対する革新的な治療法の開発が
期待されます。iPS細胞由来の筋組織は、量的制約を克服し、免
疫応答を最小限に抑えながら、患者個別の治療を可能にする
画期的なアプローチとなることを期待しています。

内村  智也　京都大学　iPS細胞研究所　特定助教

移植治療を目指したiPS細胞由来ヒト骨格筋組織
作製のための基盤技術の開発

若手

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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URL  https://organoidmed.org/

令和6年度〜令和8年度

　小腸は、栄養の消化・吸収などの生命維持に欠かせない
多彩な機能を有しています。しかし、小腸機能障害を伴う小
腸疾患の治療は十分とはいえないのが現状であり、革新的
な再生医療への期待も寄せられています。一方で、小腸の
複雑な構造と機能のため、小腸領域における現実的な構想
としての再生医療の開発は進んでいませんでした。本研究
開発課題では、大腸上皮を小腸上皮に置換することで大腸
に小腸としての機能をもたせるという、小腸オルガノイドを
用いた細胞移植による再生医療のコンセプトの研究開発を
すすめます。そのため、従来の動物モデルへのオルガノイド
移植実験系で障壁となっていた実験モデルそのものの課
題を克服することを目指します。さらに、多様な研究ツール
を活用して基盤となる解析モデルを構築することで、今後
の再生医療開発の加速化を図ります。

杉本  真也　慶應義塾大学　医学部　助教

小腸オルガノイドを用いた再生医療へ向けた
基盤的研究

若手

URL  http://regsci.mdps.okayama-u.ac.jp/

令和6年度〜令和8年度

　気道狭窄疾患は、小児難治性疾患である先天性気管狭窄症
をはじめ、さまざまな合併症によっても生じる疾患です。広範囲
な気道狭窄に対する治療として、気管の再建を目的に脱細胞化
組織や人工気管を用いた研究が進められていますが、いずれも
実用化には至っておらず、新たな気管再建用マテリアルの開発
が求められています。本研究開発では、当研究グループが有す
る「ヒトiPS細胞から発生過程を模倣して誘導したヒト軟骨前駆
細胞」技術を応用し、高い組織体強度を有する永久軟骨の誘導

法を開発します。さらに、この基礎技術に「足場材料を用いず任
意の形状型組織体を形成する自己凝集化技術」および「気管再
建術」を組み合わせることで、欠損部位の再建に適した形状・強
度・自己上皮再生能を備え、移植後も骨髄化を起こさないヒト
永久軟骨組織体を開発し、気道狭窄疾患に対する再生医療等
製品の実用化を目指します。

髙尾  知佳　岡山大学　学術研究院医歯薬学域
組織機能修復学分野　研究準教授

ヒト軟骨前駆細胞を利用した気道狭窄疾患再生医療等
製品の開発に向けた基礎研究

若手

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
小腸

オルガノイド

大腸上皮 上皮剥離部への移植 小腸上皮化

モデル

モデル
多様なツールにより課題を克服し

実験モデルを改良して研究推進の基盤を構築

研究推進の障壁となる
従来の実験系の限界

異種移植の
狭い生着面積

数か月
準備期間



64

　
　
　

基
礎
応
用

URL  https://egr.biken.osaka-u.ac.jp/

令和7年度〜令和9年度

　近年、生殖補助医療（ART）による出生は全体の約1割を占め、
その需要増加が顕著な一方で、胚移植後の着床率は40～50%
に留まっており、着床率の改善が喫緊の課題となっています。代
表者はマウス初期胚と子宮組織を共培養することで、体外での
着床再現に成功しました。本研究では、体外着床モデルを改良
し、培養時間の延長やライブイメージングを実現するとともに、
その技術を霊長類に応用することで、サルやヒト着床を模倣可

能な実験系を構築します。また、アデノ随伴ウイルス（AAV）や
脂質ナノ粒子（LNP）などを用いた栄養膜細胞（TE）特異的な遺
伝子操作法を確立し、体外着床モデルと組み合わせることで、
着床制御遺伝子の探索と機能解析を行います。これにより、着
床メカニズムの解明に加え、着床率の向上や反復着
床不全に対する新たな治療法の開発を目指します。

伊川  正人　大阪大学　微生物病研究所　教授

栄養膜細胞への特異的遺伝子操作による着床制御法
の開発

一般

URL  https://www10.showa-u.ac.jp/~oralpath/

令和6年度〜令和8年度

　唾液腺は口腔内への唾液分泌機能を担う外分泌腺
であり、その機能不全により口腔乾燥症が引き起こさ
れます。とくに、頭頸部がんの放射線治療後の副作用に
よる唾液腺障害では唾液腺組織の破壊が顕著であり、
う蝕の多発や真菌感染症など著しいQOLの低下を引
き起こします。現在の治療法としては人工唾液や副交
感神経刺激薬の投与が行われていますが、腺組織の破
壊が顕著な症例に対しての治療効果は限定的で根治療
法は存在しません。本研究では研究代表者等が開発し
たヒトiPS細胞からの唾液腺オルガノイド誘導方法を用
いた唾液腺再生医療の開発を目的としています。その
ために唾液腺の母組織である胎生期口腔粘膜上皮の
高効率な分化誘導方法、唾液腺オルガノイドの大量培
養法、、および唾液腺切除マウスへの機能的な同所移
植方法を開発し、唾液腺再生医療の基盤技術の創生を
目指します。

田中  準一　昭和医科大学　歯学部口腔病態診断科学講座口腔病理学部門
准教授

iPS細胞由来唾液腺オルガノイド移植による
口腔乾燥症の治療法開発

若手

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
Tanaka J. Nat Cell Biol. 2022

d80d60 外科的単離

ヒヒトトiiPPSS細細胞胞由由来来 唾唾液液腺腺オオルルガガノノイイドド誘誘導導

臨臨床床応応用用へへのの課課題題

口口腔腔粘粘膜膜をを介介ししたた高高効効率率誘誘導導法法開開発発

HA P2A EGFPORF

口腔粘膜
レポーター
iPS細胞

1. 外科的単離操作を含まない誘導法開発
2. 臓器サイズを確保できる移植方法の開発

GFP+
口腔粘膜細胞 口腔粘膜

スフェア 唾液腺
オルガノイド
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URL  https://takubolab.com/

令和7年度〜令和9年度

　造血幹細胞（HSC）は血球を一生産生し続ける組織幹
細胞として、血液疾患や免疫疾患の治療において重要な
役割を担います。しかし、社会の少子超高齢化によるHSC
供給の先細りと、適用疾患の多様化に伴うHSC需要の増
大の結果、十分量かつ高品質なHSCの確保は依然として
困難です。これらの技術的・社会的な問題点を多角的に
解決するため、「培養を中心としたHSC数・質の確保・改善」

「骨髄ホーミング効率の改善」「ヒトHSC生着評価系の高
度化」という3つのアプローチで推進します。具体的には、
新規HSC増幅技術の検証に加え、ニッチと神経系の相互
作用を解明してホーミングを補助する技術の開発、そして
改良型免疫不全マウスを活用したヒトHSC生着評価モデ
ルを構築し、これら3つの要素技術を有機的に組み合わせ
て、将来的なHSCを活用した再生・細胞医療や遺伝子治療
へ貢献する知見を得ることを目的として統合的な研究を
推進します。

田久保  圭誉　東北大学　東北大学大学院医学系研究科　
幹細胞医学分野　教授

造血幹細胞医学のアップデートのための
三位一体型アプローチ

一般

URL  https://www3.kufm.kagoshima-u.ac.jp/anatomy2/

令和7年度〜令和9年度

　腫瘍溶解性ウイルス（OV）の開発・実用化が世界的に期待さ
れています。研究代表者は90年代初期に「局所投与で全身性
抗腫瘍免疫を誘導して全身の転移・浸潤巣も治療」できるコン
ビネーション免疫遺伝子治療を、非増殖型アデノウイルスベク
ターで世界に先駆けて開発しました。次に世界の競合技術を
凌ぐOV開発のため、高度・複雑に遺伝子改変したOVをハイス
ループット作製可能な、m-CRA（多因子増殖制御型アデノウイ
ルス）プラットフォーム技術を独自開発しました。そのm-CRA

技術でのハイスループット解析で、Survivin反応性m-CRA
（Surv.m-CRA）を最高性能OVとして発明し、医師主導治験
1、2相で競合技術の性能を凌駕し、本邦初の本承認への3相
治験を実施しております。本研究では、難治性がんの完全克服
のため、全く新たな作用機序のOVの基盤技術から世界初で開
発し、革新的モダリティの創出を目指します。

小戝  健一郎　鹿児島大学　学術研究院医歯学域医学系　教授

次世代抗体／可溶性受容体の遺伝子発現型・腫瘍溶解性ウイルスの
新技術開発による新モダリティと革新的がん治療シーズの創出

一般

8 cm x 8 cm
（縦 x 横）

※この枠のサイズ内
で作成してください神経シグナルに

よるホーミング
向上

新規増幅法
によるHSCの
数・質の増強

改良型免疫不全
動物によるHSC
生着評価の改善

3つのアプローチを
確立・統合してHSCを

用いた治療技術の質的向上と
新規治療法開発のための

基盤を構築
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URL  https://researchmap.jp/mmh

令和7年度〜令和9年度

　アルツハイマー病（AD）は、神経細胞内でアミロイドβ
（Aβ）が凝集することから始まります。よって早期治療
の標的はAβ凝集体であり、承認された疾患修飾薬は
いずれもAβ凝集体選択的抗体薬です。しかし、現行の
抗体治療には、Aβ凝集体を継続して除去しないと認知
機能の改善は限定的となる（持続性）こと、さらにアミロ
イド関連画像異常（ARIA）と呼ばれる、血中の残存抗体
に由来すると考えられる血管性浮腫や微小出血などの
重大な副作用が報告されています（副作用）。我々は、
アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用いた遺伝子
導入により、新規のヒト化Aβ凝集体選択的抗体の改変
蛋白質「Sweep」を遺伝子治療の基盤技術として確立
することで、既存治療法の課題を解決できると考えて
います。本交流会においては、Sweep発見に至る経過
を説明し、今後の展望も含め、全体象を発表したいと思
います。

星  美奈子　京都大学　大学院医学研究科　特定教授

Aβ凝集体の細胞内分解によるアルツハイマー病
遺伝子治療法の開発

一般

URL  https://www.med.osaka-u.ac.jp/introduction/research/genome/organoid_medicine

令和7年度〜令和9年度

　臓器・細胞移植や薬物治療など様々な原因に伴って生じ
る肝類洞閉塞症候群（SOS）は、血管内皮障害を起点とする

「Endothelial Injury Syndrome（EIS）」として理解されてい
ます。一度SOSを発症すると、肝類洞の深刻な障害から多臓器
不全に至ることがあり、極めて致死率の高い疾患の一つになり
ますが、既存治療の効果は限られるため、新たな治療開発が求
められています。本研究では、EISの理解を目指して、研究代表
者らが確立したヒトiPS 細胞を用いた類洞内皮細胞の同所性置

換技術を用い、多重並列的に遺伝子摂動を与えて取得した網
羅的遺伝子発現データカタログ「Perturbation Atlas」を構築
します。さらに基盤AIによる遺伝子発現ネットワーク解析でEIS
発症につながるメカニズムを解明し、オルガノイドや患者検体
で作用機序を検証します。本研究で開発されるフレームワーク
は、EISや肝疾患への応用が想定されるのみならず、様々な創
薬研究の効率化に向けた基盤的ブレークスルー技術
となることが期待されます。

武部  貴則　大阪大学　大学院医学系研究科　教授

Perturbation Atlasを用いたヒト血管内皮症候群
治療基盤の開発

一般

【A】サイズ規格
Aβ凝集体の細胞内分解によるアルツハイマー病遺伝⼦治療
法の開発 AAV-Sweepを新たな

遺伝⼦治療基盤技術と
して確⽴し、概念を含め
知財化し、実⽤を⽬指す

既存治療法における頻回投与、アミロイド関連画像異常
（ARIA）の問題を改善できる可能性を提供する

喜井（信⼤）

AAV
作成評価

病態モデル
薬効評価

星（京⼤）

村松（⾃治）

⼩林（京⼤）

新⽥（富⼭⼤）

豊島（東⼤）
笹原

（神⼾機構）

Sweep
設計作成

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

ヒトiPS細胞由来
肝類洞内皮細胞

疾患治療標的の網羅的抽出へ
異常

正常

多重並列的遺伝子摂動

同所移植

Perturbation AtlasのAI解析

標的

マウス体内でのヒト類洞様血管の再構成 遺伝子摂動アトラス（Perturbation Atlas）構築
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URL  https://www.tmd.ac.jp/grad/gast/

　炎症性腸疾患、特にクローン病による重度の腸炎では、腸管
を切除せざるを得ない場合があります。また、小児先天性腸疾
患でも大量の腸切除が必要となる症例があります。これら腸切
除に伴い生じる短腸症候群や腸機能不全は、栄養吸収障害を引
き起こし、長期にわたる中心静脈栄養を余儀なくされます。その
結果、患者の生活の質が著しく損なわれるだけでなく、生命予後
にも深刻な影響を及ぼします。こうした課題に対し、現行の小腸
移植に代わる抜本的な解決策として、高い生着能と腸特有の機

能を備えた腸管グラフトを体外で構築する新たな再生医療が
期待されています。私達は、独自に開発してきたヒトiPS細胞由
来腸オルガノイド培養技術をさらに発展させ、より大型で成熟
した腸組織を備えた機能性ヒト腸管グラフトの樹立を目指して
います。体外で完全な腸管組織を創出することにより、腸管機
能不全に対する新たな再生医療の基盤技術となる
ことを期待しています。

令和7年度〜令和9年度

一般

iPS細胞由来複合腸組織シートを用いた
大型機能性ヒト腸管グラフト製造法の開発
水谷  知裕　東京科学大学　

大学院医歯学総合研究科消化器病態学分野　講師

URL  https://researchmap.jp/ahoshino/

令和7年度〜令和9年度

　国産ゲノム編集CRISPR-Cas3は長い認識配列による高い特
異性と大規模欠失を誘導する特徴がありますが、ベンチマーク
となるCas9に比べて編集活性が弱い課題があります。我々は
これまでに一アミノ酸置換を網羅したライブラリ（DMS）と多重
変異ライブラリを活用したタンパク質改変プラットフォームを構
築し、Cas12fやCas9dなど多様な編集ツールの高機能化に成
功しています。本研究ではCas3の高機能化に取り組み、高機能
Cas3を用いてRP1-R677X変異による常染色体顕性網膜色素

変性症（AD-RP）を標的とし、Cas3の特徴である大規模欠失に
て変異アリルを欠失させる戦略でヒト化疾患モデルマウスや
網膜オルガノイドを用いて探索的POC確立に取り組みます。
また開発する高機能Cas3は肝疾患、CAR-T、神経変性疾患な
ど他分野にも応用可能であり、国内ゲノム編集医療の加速が
期待されます。

星野  温　京都府立医科大学　大学院医学研究科　講師

国産ゲノム編集Cas3の高機能改変による
網膜疾患治療法開発

一般※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

◼ 多重変異ライブラリによる 高機能化 ◼ 遺伝子変異による網膜色素変性症治療

網膜オルガノイド ヒト化 変異マウス

ヒト 細胞

後腸細胞由来の構造体

間質細胞由来の構造体

複合型大型腸管組織の構築

機能性腸管グラフト
による再生医療

ヒト 細胞

管腔構造を有する全層性組織
臨床に使用可能な大型組織
腸組織本来の機能を担保

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

URL  https://www.tmd.ac.jp/mri/anme/index.html

令和7年度〜令和9年度

　吸入による呼吸器系に対する遺伝子治療において
mRNA医薬の応用が期待されていますが、生体への
送達に課題を残しています。噴霧器で薬液を霧状にす
る際のせん断応力によりmRNAを搭載するナノ粒子
が崩壊し、mRNAが分解します。さらに、mRNAは標
的細胞内で数時間から1日程度で分解されてしまうた
め、効果が持続せず頻回投与が必要となります。また、
動物実験とヒトでの結果が必ずしも一致しません。
　これらの課題を克服するため、本研究課題では、独
自のmRNA工学と高分子を融合としたmRNA送達ナ
ノ粒子を開発し、せん断応力への耐性を強化し、かつ
細胞内でのmRNAの分解を防ぐことで持続的な効果
を実現します。さらに、マウスだけでなくヒト気道オル
ガノイドで機能を評価し、臨床応用可能なシステムを
構築します。最後に、そのシステムを用いて肺におい
て抗体医薬を産生させることで、呼吸器系の難病や感
染症の治療へと展開します。

内田  智士　東京科学大学　総合研究院　難治疾患研究所
先端ナノ医工学分野　教授

機能化mRNA の吸入による呼吸器系での
持続的抗体産生システムの開発

挑戦

URL  https://www.eye.med.kyushu-u.ac.jp/english/research/c03.html

令和7年度〜令和9年度

　眼は小さく閉鎖された臓器で、外科的アプローチが
容易なことから、遺伝子治療の理想的な標的です。現
在、RPE65遺伝子の機能を回復させるアデノ随伴ウ
イルスベクターが治療薬として承認されていますが、
高用量投与に伴う炎症や組織障害が臨床上の課題と
なっています。
　これに対して私たちは、レンチウイルスベクターを用
いた治療開発を進めています。本ベクターは網膜色素
上皮細胞への遺伝子導入効率が非常に高いため、低
用量で安全な遺伝子治療が可能です。これまで網膜色
素変性患者を対象に医師主導治験を行ってきた実績
を活かし、本研究では希少難病である「クリスタリン網
膜症」への応用を目指します。本疾患は脂肪酸代謝に
関与するCYP4V2遺伝子の機能喪失変異によって発
症するため、正常遺伝子補充による根本的治療が期待
されます。本課題では疾患モデルでの非臨床POCを
取得し、国産遺伝子治療薬の迅速な臨床応用を目指し
ます。

村上  祐介　九州大学　大学院医学研究院　眼科学　准教授

クリスタリン網膜症に対する国産レンチウイルス
ベクターの開発

一般
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挑戦

　1型糖尿病に対する膵臓・膵島移植や慢性腎不全に対する腎
移植にはドナー臓器不足の問題が依然として存在し、iPS細胞を
用いた再生医療による解決が期待されています。我々は、ヒト
iPS細胞から作製した膵臓と腎臓のもとになる胎児期の膵前駆
細胞と腎前駆細胞を用いて臓器としての膵臓と腎臓を作製する
方法の開発を目指しています。具体的には、膵臓や腎臓が形成
されない遺伝子改変ブタに、臓器形成を促進する遺伝子改変を

行ったヒトiPS細胞由来の膵および腎前駆細胞を移植すること
で、ブタの体内でヒトの膵臓と腎臓を作製する方法を開発しま
す。本研究課題では、ブタ体内への細胞移植や拒絶反応を回
避する方法の開発を行います。次の段階では、ヒトiPS細胞から
ヒトサイズの膵臓と腎臓を作製する方法を開発し、1型糖尿病
患者さんへの膵臓・膵島移植や慢性腎不全患者さん
への腎移植に使用する臨床試験開始を目指します。

長船  健二　京都大学　iPS細胞研究所増殖分化機構研究部門　教授

大型動物の体内環境を用いたヒトiPS細胞から
臓器の再生

令和7年度〜令和9年度

URL  https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/research/osafune_summary.html

令和7年度〜令和9年度

　遺伝性疾患は原因（遺伝子変異）と結果（病気）が1:1で対応
するため、遺伝子変異を修正できれば病気を根治できます。そ
して近年、CRISPR/Casシステムの登場により、体外で造血幹細
胞のゲノムを編集し移植する遺伝子治療法の開発が進んでい
ます。しかし、この治療法は造血幹細胞機能が低下している疾
患には適用が難しく、Casタンパク質による免疫反応や頻回投
与の困難さ、大型で複雑なCRISPR関連分子の送達・製造コスト

の課題、さらに特許料の問題などが指摘されています。そこで
本研究では、（1）生体内の造血幹細胞にRNAを送達する技術、

（2）CRISPR/Casを使わない新たな精密ゲノム編集技術、の
開発を進め、簡便で患者負担が少なく、幹細胞機能低下例にも
適応可能で、さらに低コストで実施できる次世代型遺伝子治療
の開発を目指します。

挑戦

造血幹細胞におけるCRISPR/Casを使わない新しい
精密ゲノム編集技術の開発
合山  進　東京大学　大学院新領域創成科学研究科　教授

URL  https://webpark2162.sakura.ne.jp/

CRISPR/Casを使わないゲノム編集技術の開発造血幹細胞指向性LNPの開発

脂質組成の
最適化 ペプチド付加 抗体付加

第1世代 第2世代 第3世代

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

大型動物の体内環境を用いたヒトiPS細胞からの臓器（膵臓、腎臓）の再生

ヒトiPS細胞由来の臓器

臓器が形成されない
遺伝子改変ブタ

ブタ幹細胞
ヒトiPS細胞

臓器の前駆細胞
（もとになる細胞） 出産

子宮内
胎仔へ
移植

・ブタ幹細胞の分化誘導法開発
・子宮内胎仔臓器への移植法の開発
・免疫拒絶回避法の開発
・キメラ化促進技術の開発
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URL  https://hbms.riken.jp/

令和7年度〜令和9年度

　近年，幹細胞からミニ臓器を構築するオルガノ
イド形成技術については、世界的に注目され開発
が進められています。しかしほとんどのオルガノイ
ドは、個々に解離されて位置情報を失った細胞の
集合体を単一の条件（培地成分、ECM、細胞塊）で
培養し、細胞の自律形成に依存して作られるため、
外見的には球状で、その中に分化した細胞が点在
するものがほとんどです。この問題点を解決する
為，我々は立体的な細胞組織を容易に操作可能
な培養Cubeの開発しました．本Cubeをオルガノ
イドのキャリアとして用いたプラットフォームによ
り、三次元細胞培養における実験系に様々な工学
技術を詰め込み、培養場の時空間制御ができるよ
うになりました。細胞に対して位置情報を周囲環
境から提供し、オルガノイドの自律形成をガイドす
ることが可能です。本研究課題では、これら技術を
用いて腎臓の形態制御と成熟化を目指します。

萩原  将也　理化学研究所　生命機能科学研究センター　
理研白眉研究チームリーダー

幹細胞より再構築した腎臓の臓器内流れ形成による
成熟化

挑戦

URL  https://researchmap.jp/7000018632

令和7年度〜令和9年度

　本研究では、失明原因の主要疾患である網膜色素変性
症に対し、光遺伝学を応用した新たな遺伝子治療法の確
立を目指しています。網膜色素変性症は、視細胞の変性に
よって進行性に視覚障害をきたす遺伝性疾患であり、原因
遺伝子や変異が多様なため、根本的治療が困難とされてい
ます。近年、光応答性タンパク質であるチャネルロドプシン
を残存する網膜神経細胞に導入し、光応答性を付与するこ
とで視機能を再建する光遺伝学的治療が注目されていま
す。しかし現行のチャネルロドプシンは光感度が低く、日常
生活レベルの光では十分な反応が得られません。そこで私
たちは、新たに見出したロドプシンを基盤に高感度改変型
を開発し、網羅的スクリーニングにより最適候補を選抜し
ます。これにより、室内光程度でも物体を識別できるほどの
高感度・高効率な視覚再建遺伝子治療法を実現することを
目指します。

角田  聡　名古屋工業大学　工学研究科・生命応用化学専攻
特任准教授

光遺伝学による視覚疾患治療のための
遺伝子治療薬研究

挑戦

網膜目の構造

神経節細胞
双極細胞

視細胞

眼球

新規ロドプシンを網膜神
経細胞へ導入することで
光受容能を再建する

培養場の制御により、細胞・ECM
・成長因子の空間制御が可能
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URL  https://www.ribs.tus.ac.jp/scientists/698/

　免疫チェックポイント阻害療法やCAR-T療法は画期的ながん
免疫療法ですが、効果が十分得られないがん患者も多いのが
現状です。その原因の一つがキラーT細胞の疲弊（TEX）の増加
とメモリー幹細胞（TSCM）の減少であることが明らかにされて
います。私たちはT細胞疲弊に重要な核内受容体NR4aを発見
しました。NR4aを阻害あるいは遺伝子破壊することで、極めて
強力な抗腫瘍効果が得られることを証明しました。さらにNR4a
を欠損させると疲弊に抵抗性になるだけでなく、若いメモリーに

リプログラムされる可能性を示しました。本研究はNR4aの新
たな抑制方法を開発し、末梢血T細胞からほぼ無限の増殖性を
有し、キラー活性を保持しつつ疲弊しにくい幹細胞様メモリー
T細胞（Immortalized with Differentiation Potential（ID）
-TSCM）を作成する方法を開発することを目的とします。

吉村  昭彦　東京理科大学　生命医科学研究所　教授

挑戦

メモリー幹細胞性を有するT細胞療法の開発

令和7年度〜令和9年度

URL  https://2naika.jp/

令和7年度〜令和9年度

　ヒトT細胞白血病ウイルス1型（HTLV-1）により発症する
成人T細胞白血病（ATL）はCD4陽性T細胞の悪性腫瘍で
す。ATLは悪性度が高く、治療抵抗性であることから、その
発がん機序に立脚した治療法の開発が急務です。研究開
発代表者らはHTLV-1がコードするHTLV-1 bZIP factor 

（HBZ）がその発がんに必須であることを証明し、格好の治
療標的としてアンチセンス核酸（ASO）を開発しています。
これまでにHBZ RNA分解活性の高いASOが得られていま
すが、ATL細胞へのデリバリー効率が低いことが課題です。
本研究では、コンジュゲーションとデリバリー技術を駆使し
た抗体-核酸医薬開発を推進し、新たな核酸医薬送達法の
確立を目指します。ATLに対する新規治療薬のみならず、正
常T細胞の改変による新規免疫療法の開発にも繋がる可能
性があり、新しいバイオ医薬品創薬の加速に貢献できると
考えています。

安永  純一朗　熊本大学　大学院生命科学研究部
血液・膠原病・感染症内科　教授

ATL細胞への革新的送達技術の確立と治療応用

挑戦

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、 PowerPointまたはPowerPointで作成した概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

DBD
NR4a1
NR4a2
NR4a3

28%

26%

95%

94%

71%

64%

PD-1
Tim3 

CTLA4

ササイイトトカカイインン、、機機能能分分子子産産生生抑抑制制

チチェェッッククポポイインントト分分子子促促進進

Lag3 
疲疲弊弊T細細胞胞

(TEX)

CAR-T
TCR-T

NR4a-ノックダウン(KD)
①shRNA ②dominant negative NR4a
③中分子NR4a阻害剤④環状ペプチド
⑤DBDに対するscFv抗体 

ID-TSCM
Tcf7+

不死化遺伝⼦導⼊
不死化遺伝⼦抑制RasG12C etc

疲弊前駆細胞
(TPEX)
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URL  https://neuro.hospital.okayama-u.ac.jp/about-us/tumor-group/

令和7年度〜令和9年度

　膠芽腫は最も難治な脳腫瘍の一つです。我々は
アデノウイルスにREIC遺伝子を搭載した治療製
剤(Ad-SGE-REIC製剤)を用いて、再発悪性神経
膠腫に対する医師主導治験を行いました。その結
果、治療感受性の高い群（Responder群）と、低い
群（Non-responder群）に分かれることがわかりま
した。本研究では、治療抵抗性のNon-responder
群に対する新規複合ウイルス遺伝子治療の開発を
行います。これまでに、Ad-SGE-REIC製剤投与前
後検体を用いてシングルセルマルチオミクス解析
を実施し、治療標的となる複数の遺伝子を同定して
います。この標的遺伝子に対する薬剤と、Ad-SGE-
REIC製剤を併用することで、治療抵抗性群の治療
効果の底上げを目指します。また、Ad-SGE-REIC製
剤の特徴である、抗腫瘍免疫に対する影響を解明
することで、治療抵抗性膠芽腫に対する臨床応用を
目指します。

大谷  理浩　岡山大学　医歯薬学域　脳神経外科　研究准教授

治療抵抗性膠芽腫に対する複合ウイルス遺伝子治療
の開発

挑戦・若手

URL  https://www.m.chiba-u.ac.jp/dept/medical-immunology/

令和7年度〜令和9年度

　キメラ抗原受容体導入T細胞（CAR-T細胞）療法の
登場により、CD19を発現する難治性B細胞性腫瘍の
救命が可能となっているとともに、さまざまな疾患へ
の応用研究がなされている。しかし、B細胞性腫瘍以
外の急性骨髄性白血病（AML）や固形腫瘍に対する
CAR-T細胞療法については、その開発は世界中で行
われているものの、いまだ薬事承認に至ったものはな
い。がん細胞はヘテロな細胞集団であり、一つの標的
のみでは十分な抗腫瘍効果を発揮できないことが、B
細胞性腫瘍以外にCAR-T細胞療法の効果が低い理由
にあげられる。CAR iPS-NKT細胞療法がこの点を克
服できることを、これまでCD19-CARを用いて明らか
にしてきた。そこで本研究では、AMLに対して対応で
きるiPS細胞由来NKT細胞を用いた新規免疫療法の
開発を行う。

青木  孝浩　千葉大学　医学研究院　免疫細胞医学　助教

iPS細胞由来NKT細胞療法を用いた新規免疫治療の
開発

挑戦・若手

8 cm x 8 cm
（縦 x 横）

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グ
ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
野⽣型iPS-NKT細胞

遺伝⼦改変iPS-NKT細胞

CAR

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した
概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【 】サイズ規格
治治療療抵抵抗抗性性膠膠芽芽腫腫にに対対すするるウウイイルルスス遺遺伝伝子子治治療療のの開開発発

脳腫瘍

Ad-SGE-REIC

治療前後ペア検体を用いたシングルセルマルチオミクス解析
と、治療標的遺伝子の同定

治療効果の高い群(Responder)と、
低い群(Non-responder)

再発膠芽腫に対するAd-SGE-REICを用いた治療スキーム

コンパニオン
診断キット

Responder群

Non-
responder群

Ad-SGE-REIC
単独治療

新規複合ウイルス
遺伝子治療
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URL  https://www.ktakayama.com/

令和7年度〜令和9年度

　炎症性腸疾患（IBD）とは、腸管に慢性的な炎症が生じる疾患
です。免疫細胞の過剰な活性化がIBD発症に関与するとされて
おり、これを抑制する治療薬が開発されてきました。しかし、既存
薬では十分に治療効果が得られず再燃を繰り返す症例もありま
す。近年、IBDの増悪化には免疫細胞以外の様々な細胞も関与
することが示唆されており、腸管神経叢の関与も報告されてい
ますが、IBD発症に伴う腸管神経の機能的変化については、未
だ十分に解明されていません。本研究では、ヒトES/iPS細胞お
よび生体模倣システムを駆使して、腸管神経を有するヒト腸管
モデルを構築します。腸管モデルを用いてIBDの病態を再現す
ることで、病態誘導に伴って引き起こされる腸管神経の機能的
な変化を明らかにします。さらに、腸管神経を標的とする新たな
治療戦略の可能性を検討し、炎症によって損傷した腸管粘膜の
再生促進と再燃リスクの低減を目指します。

出口  清香　東京科学大学　講師

炎症性腸疾患研究のための腸管神経叢を有する
腸管モデルの開発

挑戦・若手

URL  https://ircms.kumamoto-u.ac.jp/members/pis/Yuta_Takahashi/

令和7年度〜令和9年度

　糖尿病、高血圧、癌を含む生活習慣病は、好ましくない生活
習慣が発症や進行の主な原因ですが、その疾患に対する感受性

（なりやすさ）には明確な個人差が存在します。さらに、家族性
の高い発症感受性が観察されることがあります。しかし、原因変
異が同定されない場合も多く、何が発症高感受性を次世代に受
け渡しているのかは不明です。近年、親から子へと継承されるゲ
ノムのエピジェネティック修飾が、生活習慣病の発症感受性の
世代継承に関与しているという仮説が注目されています。しか
しながら、ヒトにおいてエピジェネティックな情報が次世代に受
け継がれるかどうか、また継承されうるエピジェネティックな変
異や多型が疾患発症に関与しているかについては、依然として
不明なままです。本研究開発の目的は、1）エピジェネティックな
情報の世代間継承メカニズムを解明し、および2）疾患関連エピ
ジェネティック変異の修復技術を開発することです。

高橋  悠太　熊本大学　特任准教授

世代間伝搬性エピゲノム異常の修復技術の開発

挑戦・若手

• ヒトES/iPS 細胞から
腸管上皮細胞と腸管
神経を含む腸管チッ
プを開発する。

• 腸管チップを用いて
IBDの病態を誘導し、
その病態形成におけ
る腸管神経の役割を
明らかにする。

エピゲノム異常の継承を介して
疾患発症高感受性が遺伝！？

エピゲノム異常の
世代間継承防止技術の確立

世代間エピジェネティック継承
のメカニズム解明
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URL  https://sites.google.com/view/mori-lab

令和7年度〜令和9年度

　固形がん組織の免疫抑制環境は、抗体医薬やCAR-T細胞療
法といった現在の免疫療法にとって大きな障壁となっていま
す。新たな現状打開策として、我々が最近開発したマウスマク
ロファージによって炎症性サイトカイン遺伝子を腫瘍特異的に
作用させる技術を活用します。「MacTrigger（マックトリガー）」
と名付けた本技術は、マクロファージががんに集積後、M2型に
分極させられることを逆手に取り、M2分極時に発現するアルギ

ナーゼに応答してTNF-αを放出します。この技術をex vivo遺
伝子治療として実用化するために、本事業では次の一歩として
健常人からの採血で得た単球に遺伝子導入することで遺伝子
改変マクロファージを作製してその有効性および安全性を検
証します。日本発世界初となる広範囲の固形がんに対する革
新的ex vivo遺伝子治療法の創出を目指します。

新居  輝樹　九州大学　大学院工学研究院　助教

腫瘍特異的な炎症誘導能を搭載した
ヒトマクロファージ医薬の開発

挑戦・若手

URL  https://www.naito-lab.com

令和7年度〜令和9年度

　心不全は、高血圧や心筋梗塞などの病的負荷に起因して発症
し、徐々に心機能が低下する病気です。世界では約6000万人
が心不全を患っており、高齢化の進行に伴って今後も患者数の
増加が予測されています。日本国内においても高齢者を中心に
100万人以上が心不全によって生命を脅かされており、有効な
治療法の確立が求められています。現在の薬物療法では症状の
改善はある程度可能ではあるものの、心筋は再生能力が乏しい
ため一度低下した心機能そのものを回復させることは難しいの

が現状です。そのため、心機能を根本的に改善できる新しい治
療法の開発が強く求められています。本課題では、心不全の病
態を制御する細胞内因子を同定し、その標的を操作可能な遺
伝子治療薬を設計するとともに、低下した心臓機能へと選択的
に送達する技術を構築することで、心機能を回復させる革新的
な治療法の実現を目指します。

内藤  瑞　東京理科大学　先進工学部　マテリアル創成工学科　講師

心不全制御因子を標的とする心不全治療法の開発

挑戦・若手
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URL  https://researchmap.jp/kenji-murata?lang=ja

　骨軟部肉腫は若年者に多く発生する悪性度の高い希少がん
であり、進行例では化学療法に抵抗性を示すことが多く、予後は
極めて不良です。近年、がん免疫療法の進展により、免疫チェッ
クポイント阻害剤の一部で有効性が報告されているものの、肉
腫における奏功率は10％未満と依然として低いのが現状です。
一方で、がん精巣抗原を標的としたTCR-T細胞療法が滑膜肉腫
において有望な治療効果を示しており、近年、MAGE-A4を標
的とするTCR-T細胞療法が米国FDAにより迅速承認されまし
た。これにより、今後TCR-T細胞療法の臨床応用がさらに拡大
することが期待されています。

　精巣腫瘍（セミノーマ）はHLAクラスI分子およびがん精巣抗
原を高発現し、さらに腫瘍浸潤リンパ球（TIL）が豊富であるこ
とが知られています。このことから、セミノーマ由来TILががん
精巣抗原を認識している可能性が示唆されます。本研究では、
独自に開発した抗原同定技術を用いて、セミノーマTILが認識
するがん精巣抗原を網羅的に同定します。さらに、得られた抗
原・TCRペアを基盤として、骨軟部肉腫を中心とした固形がん
に対する新たなT細胞輸注療法を開発し、より高い
治療効果の実現を目指します。

村田  憲治　札幌医科大学　医学部附属免疫学研究所　
分子医学部門　助教

挑戦・若手

がん精巣抗原-TCRペア網羅的探索による
新規免疫細胞療法の開発

令和7年度〜令和9年度

URL  https://www.bioreg.kyushu-u.ac.jp/mib/divisions/overview_mcb_stemcell.pdf

令和7年度〜令和9年度

　糖尿病は、膵臓のβ細胞から産生されるインスリンの分泌低
下などが原因で、高血糖が引き起こされる疾患です。現在、イン
スリン注射以外の治療法としては、膵臓移植や膵島移植があり
ますが、ドナー不足が深刻な問題です。そのため、これらに代わ
る治療法の開発が望まれています。最近、私たちは、マウス肝細
胞を単層培養することで、脱分化型肝細胞（dediHep）を作製す
ることに成功しました。そして、肝細胞由来のdediHepが、培養

環境を変えるだけで、腸の細胞へと分化転換できることを見出
しました。これは、肝細胞が驚くべき可塑性を有していることを
示唆しています。そこで本研究では、肝細胞の「可塑性」を利用
して、遺伝子導入することなく、肝細胞から機能的なβ細胞を
作製します。これにより、糖尿病に対する革新的な細胞供給源
の開発を目指します。

三浦  静　九州大学　生体防御医学研究所　准教授

脱分化型肝細胞を利用した糖尿病の新規治療法の
開発

挑戦・若手

　
　
　

基
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糖尿病に対する
移植や創薬研究
への利用

dediHep由来
β細胞肝細胞

脱分化型肝細胞
（dediHep）

単層培養
β細胞への

分化誘導系の確立

糖尿病モデル
マウス

移植

・性状解析
・機能解析

マウス、ヒト

セミノーマ
TCRαβ鎖
ペア選択

遺伝子導入

がん精巣抗原
cDNAライブラリー

免疫応答の確認

TCR-T細胞

単一HLAクラスI発現標的細胞

がん精巣抗原・TCRペアの同定

新規T細胞輸注療法の開発
HLAクラスI

シングルセル解析
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URL  https://dcr-imsut.com/

令和7年度〜令和9年度

　本研究は、遺伝子編集を施した造血幹細胞（HSC）
の機能を迅速かつ非侵襲的に予測する技術基盤の
構築を目的としています。遺伝子治療の実現には、
移植に用いるHSCの有効性の確保が不可欠ですが、
製造過程での機能維持が難しいため、不十分な効果
の製品が生じるリスクがあります。そのため、幹細胞
機能を適切に評価する技術の開発が求められます。
しかし、従来のフローサイトメトリーなどの単一時点
解析では連続的な評価が難しく、数千クローン規模
の解析には膨大な労力を要します。私たちは近年、
定量位相イメージング（QPI）と深層学習を組み合わ
せ、マウスHSCの機能予測に成功しました（Nature 
Commu. 2025）。本課題ではこの技術を応用し、遺
伝子編集後ヒトHSCを単一細胞培養し、QPI時系列
データをもとに高機能クローンを迅速に選別する新
規解析系を開発します。本技術により高精度な治療
用HSCの選別を可能とし、遺伝子治療の有効性を支
える新たな基盤技術の確立を目指します。

余語  孝夫　東京大学　医科学研究所　細胞制御研究分野　助教

遺伝子編集造血幹細胞に対する迅速機能
予測システムの開発

挑戦・若手

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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疾患特異的iPS細胞を用いた病態解明・創薬研究課題
Program for elucidation of pathogenesis and drug discovery using disease-specific iPS cells

　難病等の患者由来の疾患特異的iPS細胞等を用いた疾患発症機構の解明、病態解析技術の高度化、創薬研究を推進します。
ゲノム医療研究への活用も念頭に置きつつ、疾患付随情報等が充実した疾患特異的iPS細胞バンクの利活用促進も行います。

1

疾患特異的iPS細胞を用いた
病態解明・創薬研究課題

再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム

基礎研究 応用研究 非臨床試験

再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題

規制・倫理・知的財産面の伴走支援
研究早期からの事業化戦略作成支援

非非臨臨床床PoC取取得得
研研究究課課題題

基基礎礎応応用用研研究究課課題題

再再生生・・細細胞胞医医療療・・遺遺伝伝子子治治療療
研研究究開開発発課課題題
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URL  https://krm-rc.jp/

令和5年度〜令和7年度

　筋萎縮性側索硬化症（ALS）は、上位（UMN）および下位運動
ニューロン（LMN）の障害を特徴とする進行性かつ致死性の神
経変性疾患です。
　ALSで生じるMNの変性は、①MNの過興奮によるDying 
Forwardメカニズム、②神経軸索の異常と変性が細胞死より
先行するDying Backメカニズムに大別されますが、そのどち
らもが家族性および孤発性ALS患者由来iPS細胞を用いて明
確に再現する事ができ、iPS細胞技術を用いた病態解明と創薬

研究の大きなアドバンテージとなっています（Okano H and 
Morimoto S, Cell Stem Cell 2022, Morimoto S, et al. 
Cell Stem Cell 2023）。
　本課題では、アセンブロイドを用いたUMN・LMN・骨格筋の
系統的解析、等を行い、ALS病態回避機構の解明と治療に資す
る層別化技術開発を目指します。

岡野  栄之　慶應義塾大学　再生医療リサーチセンター　センター長

筋萎縮性側索硬化症における病態回避機構の解明と
治療に資する層別化技術開発

URL  https://sakurai-lab.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和7年度

　ゲノムDNAのリピート配列の構造異常により発症する筋強
直性ジストロフィー1型（DM1）および顔面肩甲上腕型筋ジス
トロフィー（FSHD）には、いまだ有効な治療法はありません。
DM1ではCTGリピートの伸長により巨大CUGリピートmRNA
を生み出すことが、FSHDではD4Z4リピートの極度の短縮など
により、DUX4が異所性に発現することが原因です。しかし、な
ぜそのような病態に繋がるリピート配列の構造異常が起きるの
かという部分は全くもって未解明です。リピート領域の研究が

難航している理由の一つに、これまでの技術では正確な塩基
配列解析が出来なかったことが挙げられます。そこで本研究で
は、患者由来iPS細胞モデルとロングリードシーケンス技術を
用いて患者細胞におけるリピートの正確な塩基配列やDNAメ
チル化を解析し、三次元筋組織誘導法の開発も活用して、発症
機構や病態悪化メカニズムを解明する事を目指し
ます。

櫻井  英俊　京都大学　iPS細胞研究所　准教授

ロングリードシーケンスとiPS細胞技術で解き明かす、
リピート構造異常に起因する骨格筋疾患の発症機構

【本課題の目的】ゲノムのリピート構造の異常により発症する筋疾患の病態メカニズムを解明する
顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー
リピートの短縮により同領域が低メチル化

状態となり、 が異所性発現する

筋強直性ジストロフィー
リピートが異常伸長し、転写された リ

ピート によりスプライシング異常が生じる
ロングリードシーケンサーによりリピート配列とメチル化状態を解析

・ナイーブ化とリプライム化による初期発生モデル構築
・低メチル化状態を呈するメカニズムを解明
・筋細胞特異的 発現メカニズム解明

・ゲノムのメチル化とリピート伸長の関連を解析
・リピート伸長促進因子の同定
・ 成熟化筋組織を用いたリピート伸長モデル

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

Morimoto S and Okano H. Cell  Stem Cell 2022 Morimoto S, Okano H et al. Cell  Stem Cel l 2023

脳オルガノイドAssembloid
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URL  https://kukonai.com/

令和5年度〜令和7年度

　特発性間質性肺炎は肺線維症を含む複数の病型
から成りますが、病態メカニズムは十分に解明されて
おらず、診断や治療に難渋することの多い指定難病
です。承認された治療薬の効果は限定的で、副作用
等により継続困難なケースも多く、新規治療薬の開
発が期待されています。しかしながら、病態を正確に
反映し、薬効を評価できるような疾患モデルが不足し
ており、私たちはヒトiPS細胞から分化誘導した肺胞
オルガノイドを用いることで、肺線維症の新しい疾患
モデルを開発してきました。本研究課題では、肺サー
ファクタント遺伝子の病的バリアントを原因とする家
族発症例に着目し、患者さんからいただいた末梢血
から樹立した疾患特異的iPS細胞を用いて、肺サー
ファクタントタンパク質の分泌能低下を定量化できる
モデルを作成しました。その結果と肺組織で起きてい
る変化との整合性を明らかにし、層別化方法を探索し
て、病態メカニズムに沿った創薬を目指します。

平井  豊博　京都大学　大学院医学研究科　呼吸器内科学　教授

疾患特異的iPS細胞を用いた病態機序解析による
特発性間質性肺炎の層別化と創薬システムの開発

URL  https://okadalab-hp.com/

令和5年度〜令和7年度

　球脊髄性筋萎縮症（SBMA）は、成人男性に発症す
る運動神経変性疾患です。ポリグルタミン鎖（CAG
リピート）の異常伸長した変異アンドロゲン受容体

（AR）が凝集体を形成し、神経変性を引き起こすと
考えられてきました。しかし、近年、骨格筋病態の重
要性が示唆され、神経・筋相互作用が病態解析や創
薬の重要な標的となっています。本研究グループ
では、SBMA疾患特異的iPS細胞から誘導した運動
ニューロンと骨格筋の共培養により、神経・筋相互作
用や神経筋接合部（NMJ）の病態を再現し得る新た
な疾患モデルを作製してきました。そこで、本研究で
は、SBMAにおいて神経変性をもたらす神経・筋相
互作用を担う病態の解明、責任分子の同定と治療標
的の探索を進めています。このような神経・筋相互作
用は、筋萎縮性側索硬化症（ALS）や脊髄性筋萎縮症

（SMA）などの様々な神経筋疾患においても重要と
考えられ、今後の応用が期待されます。

岡田  洋平　愛知医科大学　加齢医科学研究所　
神経iPS細胞研究部門　教授

運動ニューロン疾患におけるシナプスを介した
神経変性機構の解明

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
特発性間質性
肺炎患者

パネルシークエンス

肺サーファクタント関連
遺伝子バリアント

原因遺伝子
同定

簡易な
評価系の確立

ヒト肺組織・マウスモデル

疾患特異的
細胞の樹立

疾患特異的 細胞と
遺伝子修復株のレポー
ター細胞で病態解析

及び
モデル整合性評価

候補化合物

分泌に着目した
スクリーニング

候補化合物

アピカルアウト型
肺胞オルガノイド

２０２５年度
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URL  https://researchmap.jp/ssahyURL  https://sites.google.com/view/met-nagoya-u-yokoi-lab/

令和5年度〜令和7年度

　筋萎縮性側索硬化症（ALS）は運動神経が変性し全身の筋力
が低下する疾患で、未だに根治する治療薬が存在しません。そ
の理由の１つに、ALSの病態解明に適切なモデルが確立されて
いないことにあります。その問題を克服するために、ALSの原因
である2つのRNA結合タンパク質に遺伝子変異を持つ患者さ
んのサンプルからiPS細胞由来運動神経を作成し、遺伝子編集
技術を用いて遺伝子変異を正常化した対照群と比較して病態
解明および治療薬開発を目指します。以前の研究から、RNA結
合タンパク質と標的RNAとの結合異常からRNA代謝が障害さ
れることで運動神経シナプス形成に異常が生じるということを
発見しています。この結果に基づき、ALSを引き起こすRNA結
合タンパク質の標的RNAを網羅的に解析することで、ALSに共
通するRNA代謝異常を同定し、それを改善する化合物を開発す
ることで治療薬の開発を目指します。

横井  聡　名古屋大学　大学院医学系研究科（総合保健学専攻）
生体分子情報科学講座　准教授

ヒト特異的RNA-タンパク質結合異常から迫る
筋萎縮性側索硬化症の病態解明、治療法研究

URL  https://www.twmu.ac.jp/univ/medical/subject/detail.php?id=01006URL  https://www.twmu.ac.jp/ABMES/

令和5年度〜令和7年度

　不整脈原性右室心筋症は右心室の拡大と収縮機能低
下および致死的不整脈を特徴とし、左心室への病態進行
例では難治性心不全をきたす予後不良の遺伝性心疾患で
す。原因遺伝子変異が分かっている症例でも、その遺伝子
変異に起因する病態と、その分子機序の多くは未知であ
り、分子病態解明とそれに基づく特異的治療法開発が求
められています。
　東京女子医科大学では、過去30年にわたり遺伝性心疾
患の患者様より血液の提供を受け、約4,600株の遺伝子
変異不死化リンパ球を樹立しています。
　本研究では、2つの原因遺伝子に変異を認め、小児期に
発症し重症化した不整脈原性右室心筋症の症例とそのご
家族の不死化リンパ球からiPS細胞を樹立し、心筋細胞・心
筋組織の特性解析とマルチオミックス解析を通して、不整
脈原性右室心筋症の発症・病態悪化の分子機序の解明に
取り組みます。

松浦  勝久　東京女子医科大学　医学部　薬理学講座　教授

不死化リンパ球遺伝子変異バンクを用いた、two-hit theoryによる
不整脈原性右室心筋症の発症、病態悪化の分子機序の解明

遺伝子変異
不死化リンパ球バンク

「２つの原因遺伝子
に変異を有する

不整脈原性右室心筋
症の症例」を選定

iPS細胞ALS患者
リンパ球

運動神経

RNA結合タンパク質と結合するRNAの網羅的解析から
ALSに共通するRNA代謝異常を同定する

本研究提案

筋萎縮性側索硬化症（ALS）

運動神経が変性し
全身の筋力低下を発症
平均生存期間:5年

国内に約10,000人の患者
根治療法は存在しないNEJM 2017

正常編集リンパ球

患者リンパ球

RNA結合
蛋白質に

遺伝子変異あり
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URL  https://ipscs-bbb.com

令和5年度〜令和7年度

　神経疾患では脳の恒常性を維持する血液脳関門
（blood-brain barrier：BBB）の異常が病気の発症
や進行と関与します。脳の小血管に病変主座が存在
する遺伝性脳小血管病は、遺伝子異常を背景に若年
性の脳梗塞、認知症をきたす難病であり、多くの中枢
神経疾患に共通するBBB破綻機序を解明する手掛か
りになりうる疾患です。ただし臨床を反映したモデル
がないため、詳細は分かっていません。本研究課題
では、独自に開発した「患者iPS細胞からBBB構成細
胞を作製する技術」を用いてこの問題を克服し、患者
BBBに着目して遺伝性脳小血管病の病態解明を行い
ます。NOTCH3/HTRA1/COL4A1の3つの代表的
な原因遺伝子に着目し，各遺伝子でどのBBB構成細
胞に異常が局在するかを検討し，解明したBBB破綻機
序を，BBBを標的とした革新的な診断技術と創薬につ
なげることを目指します。

西原  秀昭　山口大学　大学院医学系研究科臨床神経学　助教

認知症，脳卒中の病態解明にむけた
遺伝性脳小血管病の血液脳関門破綻機序解明

URL  https://cardiovasc.m.u-tokyo.ac.jp/study

令和5年度〜令和7年度

　ヌーナン症候群（Noonan syndrome; NS）は、
RAS/MAPKシグナルの過剰活性化を伴う遺伝子変異
を原因とする小児科領域の先天症候群であり、心臓に
おいて合併する難治性の心肥大（肥大型心筋症）を合
併します。NSの患児においては、肥大型心筋症を背景
に発症する心不全や致死的な不整脈が予後を規定す
るものの、患者数が少なく心臓検体へのアクセスが困
難であることから、病態の理解や治療法の開発は十分
に試みられていません。我々は以前、NS患者の心臓で
は「心筋細胞の過増殖」という特異的な異常が見出さ
れることを報告しました。さらに本研究で、NS患者由来
疾患iPS心筋細胞においても同様の細胞周期制御の異
常が再現されることを見出しました。そこで本研究では
NS患者心筋細胞を用いて、その細胞周期の脱制御機
構や幼若化の機序を探ることによって、NS合併肥大型
心筋症のメカニズム解明と治療薬候補化合物の同定を
目指します。

伊藤  正道　東京大学　医学部附属病院循環器内科　助教

ヌーナン症候群における心筋細胞周期脱制御機構の
解明と治療候補薬の探索

対象疾患 ヌーナン症候群 (NS)合併
肥大型心筋症

目的
心筋細胞の細胞周期制
御異常の機序の解明

NS心筋細胞の機能的
異常の理解

① NS疾患iPS細胞の作製
◼ RAF1変異
◼ PTPN11変異

iPS細胞 iPS心筋細胞

② NS心筋細胞周期
制御異常の多層的

プロファイリング

③ 細胞異常を
是正する化合物の
スクリーング系構築

心筋細胞周期の亢進

遺伝性脳⼩⾎管病

CADASIL/HTRA1/COL4A1

hiPSCs

BBB構成内⽪ 壁細胞 アストロサイト

独⾃開発したBBB構成内⽪細胞分化技術
を⽤いて，BBBをin vitroに再現

患者由来モデルでBBB破綻機序
を解明し，BBBを標的とした診
断技術確⽴，創薬を⽬指す

共培養評価
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URL  https://tokyo-med-ped.jp/group/group14.php

令和5年度〜令和7年度

　私たちは視床下部の機能障害で、過食、性腺機能低下、低身
長、情動の不安定さを呈するPrader-Willi症候群（PWS）につ
いて、患者由来iPS細胞より視床下部オルガノイドを分化誘導
し、病態モデルの作成を行っています。
　また、PWSは原因遺伝子領域がインプリンティング領域にあ
ります。患者さんは、この領域の遺伝子を有しているのですが、
インプリンティングという仕組みにより、メチル化修飾がされ、
これらの遺伝子が機能しません。私たちはこれまでに改変した

ゲノム編集技術を用いて、メチル化修飾を取り除くことに成功
しています。これにより患者由来iPS細胞の機能喪失している
部位を正常化し、それらを視床下部に分化誘導し、患者と同じ
遺伝学的背景を有する正常化した視床下部-下垂体を作成する
ことができ、より詳細な患者の病態モデル研究を行うことがで
き、現在すすめています。

奥野  博庸　東京医科大学　小児科・思春期科学分野　講師

患者iPS細胞由来視床下部-下垂体オルガノイドを用いたPrader-Willi
症候群の病態解明およびエピゲノム編集を用いた治療戦略の構築

令和5年度〜令和7年度

　難病等の患者由来の疾患特異的iPS細胞等を用いた疾患
発症機構の解明、病態解析技術の高度化、創薬研究を推進す
るための解析技術を開発しています。特に（1）iPS細胞樹立に
用いられているセンダイウイルスベクター検出標準法開発、

（2）高感度発光タンパク質Aka-Lucを遺伝子導入したiPS細
胞の作製、およびiPS細胞に由来するテラトーマの迅速検出法
の開発、（3）マイクロ基盤上でiPS細胞を培養し、分化パターン
の免疫染色画像データから分化細胞領域を抽出してそれぞ
れの面積を計測・定量することで、各疾患特異的iPS細胞の分
化傾向を定量的に評価する解析方法（パターニング培養分化
傾向解析法）の開発、（4）オミックス解析情報による疾患特異
的iPS細胞特性のビジュアライゼーション（可視化法）開発と情
報公開（5）高効率の変異導入・変異修復iPS細胞株の作製手
法の開発、（6）高効率の分化レポーターiPS細胞株作製手法の
開発、を行っています。

桝屋  啓志　理化学研究所　バイオリソース研究センター　統合情報開発室

疾患特異的iPS細胞の樹立・特性解析・加工の
高度化・効率化・情報公開

POMCニューロン視床下部前駆体細胞PWS-iPS細胞

患者株 vs エピゲノム編集株
＊視床下部ニューロンの質的/量的解析
疾患特異的な異常を探索脱メチル化PWS-iPS細胞

D160D30

RAX

細胞樹立ベクター
検出標準法開発

(2) iPS細胞由来テラトーマの
検出法開発

パターニング培養
分化傾向解析法開発

変異導入・修復 細胞株
の高効率作製

特性解析情報の
データベース開発

分化レポーター 細胞株
の高効率作製

疾患特異的細胞に対する
特性解析データの付随情報

疾患研究や創薬の発展につながる特性解析技術を開発

情報公開・
データベース整備

特性解析の技術開発を柱としたエコシステム構築
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URL  https://yoshida.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和7年度

　iPS細胞から作製した立体心筋組織は心疾患の病態モデル研
究・創薬研究への応用が期待されています。心疾患の病態モデ
ル研究では、実際の病態が進行する領域に対応した特異的な組
織を使用することが重要です。本研究では、心筋細胞をはじめ
心臓を構成する種々の細胞を含む、心臓の各領域に対応した立
体心臓組織を作製し、心筋-間質相互作用、心筋収縮能の変化、
電気生理学的特性、炎症性変化などを同時に再現できる統合的
心臓病態モデルの構築を行います。

　本研究開発では心室筋モデルを用いて心臓線維化の病態
モデル及び心房筋モデルを用いた心房細動の病態モデルな
どの領域特異的な心疾患の病態モデル構築を実施します。統
合的心臓病態モデルを構築することにより、様々な病態の変化
が複雑に絡み合いながら進展する心疾患に対する革新的な治
療の開発につなげることを目指します。

吉田  善紀　京都大学　iPS細胞研究所増殖分化機構研究部門　准教授

心臓の病理を統合的に再現する領域特異的心筋組織
モデルの構築

令和5年度〜令和7年度

　ヒト人工多能性幹細胞（iPS細胞）は、ヒトのゲノム情報を保
持したまま、様々な種類の細胞へ分化する能力を有します。こ
の特性を活用して、病態モデルの構築や創薬研究が展開され
てきました。特に研究試料の入手が困難な脳・神経系の細胞
を利用できる点は、脳神経病態の研究において他のモデルに
はない独自性を有します。しかしながら、iPS細胞モデルは、生
体内での解析は十分には行われてきませんでした。
　そこで本研究開発では、ヒトiPS細胞から分化誘導した神経
系および免疫系細胞をマウス脳内に定着させ、生体内での疾
患特異的な病態評価を可能にするモデルと、その作製・解析
基盤技術の開発に取り組みます。これにより、疾患細胞の病
因分子がもたらす脳環境への影響、病因物質の除去を担う免
疫細胞の応答などを明らかにすることを目指します。

井上  治久　京都大学　iPS細胞研究所・教授

脳細胞ヒト化による神経病態と免疫応答解析の
基盤技術開発

脳細胞ヒト化による
神経病態と免疫応答解析の基盤技術開発

患者iPS細胞由来の
神経系細胞と免疫系細胞

マウス脳内に注入・生着

神経病理像の解析
行動への影響解析

病態解析基盤の構築

領域特異的病態モデルの構築

左心室オルガノイド
心臓線維化、 、薬剤性

心房オルガノイド
心房細動

右室オルガノイド

洞結節オルガノイド
洞不全症候群

オルガノイド

電気生理学的特性
不整脈 心筋収縮特性

細胞間相互作用
線維化・炎症

単一モデルでの統合的解析
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URL  https://inoue.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和5年度〜令和7年度

　筋萎縮性側索硬化症（amyotrophic lateral sclerosis: 
ALS）は、我が国では患者数約10,000人の神経難病で、
上位運動ニューロン及び下位運動ニューロンの障害を来
すことにより進行性の骨格筋力低下を生じる難治性神経
変性疾患で、治療薬の開発は重要な課題です。私たちは、
これまで疾患iPS細胞を用いて病態解析を実施してきまし
た。本研究課題では、iPS細胞から脳や脊髄等のオルガノイ
ドを作製し、ALSの病態解析とスクリーニング系の構築を
行いました。また、脊髄オルガノイドは運動神経細胞のほ
か、介在性神経細胞やグリア細胞を含み、生体組織に近い
構造を形成しており、さらに、脳オルガノイドと脊髄オルガ
ノイドを結合させたアッセンブロイドを作製することで、よ
り詳細な病態の解析が可能であると考えられます。本研究
は、今後の創薬研究開発の促進に貢献することが期待で
きると考えています。

井上  治久　京都大学　iPS細胞研究所　教授

機能性オルガノイドを用いた運動ニューロン疾患
遺伝子治療薬スクリーニング系の確立

URL  https://k-matsushimalab.org/

令和5年度〜令和7年度

　本研究では研究代表者ら独自の高感度1細胞
RNA-seq解析(scRNA-seq)法TAS-Seq2をもと
に、新規細胞固定法、combinatorial indexing等
を組み合わせることで、従来の10-100倍の細胞ス
ループットを有し、かつ高感度な解析が可能な新規
scRNA-seq解析系を開発します。本技術と、研究協
力者独自のiPS混合培養分化誘導系、各iPS細胞株
のSNPアレイ解析を組み合わせ、54例の組筋萎縮
性側索硬化症(ALS)の疾患iPS細胞バンク、および背
景や由来細胞・iPS細胞作成法をなるべく揃えた健
常人由来iPS細胞54株を解析し、分化誘導にともな
い生じる疾患関連１細胞データベース(遺伝子発現、
細胞性質変化、関連ゲノム変異情報)の構築を初め
て現実的なものとします。本研究が達成されること
で、様々な疾患iPSの高解像な１細胞データベースを
構築するための基盤が提供されえます。

七野  成之　東京理科大学　生命医科学研究所　講師

超高効率１細胞RNA-seq解析技術開発に基づくALS患者
由来iPS細胞バンクの疾患関連１細胞データベースの構築

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 疾患特異的 細胞由来オルガノイドを用いた
病態解析と治療薬スクリーニング

脳・神経系オルガノイド

治療薬
スクリーニング

マルチモーダル表現型解析
遺伝子発現・細胞機能解析

大脳 脊髄 筋肉
アッセンブロイドの作製

オルガノイドの機能解析

（縦 横）

※このサイズ内で
作成してください

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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URL  https://www.imeg.kumamoto-u.ac.jp/bunya_top/cell_modulation/

令和5年度〜令和7年度

　本研究では、先天性の糖脂質代謝異常症で見られる神経障害
（精神発達遅延、退行、痙攣、運動失調、脳症）について、この障
害に関与している分子を探索し、その分子を標的とした薬剤ス
クリーニング系を構築することを目的とします。先天性の糖脂
質代謝異常症とは、糖質や脂質の代謝異常によって起こる、組
織・臓器障害の総称です。多くが遺伝子変異による代謝酵素の
働きが低下することが原因となり、神経障害を主症状にもちま
す。これまでのiPS細胞を用いた研究から、本疾患には神経細胞

機能の異常があることが判明しました。本研究では、この機能
異常に関与する分子について、薬剤標的としての妥当性を評
価し、その分子を標的とした薬剤スクリーニング系を構築しま
す。本研究の成果によって、先天性の糖脂質代謝異常症の治療
薬の開発と患者QOLが進むだけでなく、新しい知見が他の神
経疾患の理解を助けることにもつながっていきます。

江良  択実　熊本大学　発生医学研究所　幹細胞誘導分野　教授

新・標的分子と新・神経機能解析法を用いた
糖脂質代謝異常症の薬剤開発

URL  https://research-center.juntendo.ac.jp/genome/

令和5年度〜令和7年度

　iPS細胞を用いたパーキンソン病患者に対する疾患修
飾薬開発研究は、細胞での表現型が均一であることから
原因遺伝子の明らかな家族性症例を用いて行われてきま
したが、家族性症例はパーキンソン病全体の10%以下で
あり、世界で数家系しか発見されていないタイプも存在
します。一方で症例の9割以上を占める孤発性症例はそ
の経過・症状が多様性に富んでおり、細胞レベルでの発症
機序も多様であると推測されるため、家族性症例で同定
した候補薬剤がどの程度孤発性症例に有効かという点は
全く未知であり、検証する方法も確立されていません。本
研究の目的は、孤発性パーキンソン病のiPS細胞ライブラ
リーを構築し、その細胞表現型を臨床症状と合わせて解
析することにより、これまで家族性症例や他のシステムで
同定した薬剤を評価するシステムを開発すると同時に、孤
発性症例の層別化手法を開発し新たな治療法を確立する
ことを目的としています。

赤松  和土　順天堂大学　ゲノム・再生医療センター　教授

孤発性パーキンソン病iPS細胞ライブラリーを
活用した治療薬探索

パーキンソン病（ 細胞を活用した治療薬探索

家族性PD-iPSの樹立・解析
表現型検出法の確立

家族性PD-iPSの表現型を改善
する化合物のスクリーニング

→ 単一遺伝子疾
患でありiPS細胞で
の症状の再現期待
度が高い

→ 問題点：症例
の大部分を占める
家族性症例にどの
程度有効か不明

本課題での研究内容
目標：孤発性症例での薬剤評価システムの確立
・孤発性PD-iPS細胞ライブラリーの樹立と解析
・孤発性PD-iPS細胞ライブラリーを用いた薬剤評価
システムの確立
・孤発性PD症例の層別化手法の開発

候補化合物の同定

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

患者iPSC

糖脂質代謝異常症 薬剤スクリーニング系の構築

神経細胞の誘導 薬剤標的分子の探索と同定
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URL  https://www.cira.kyoto-u.ac.jp/j/research/msaito_summary.htmlURL  https://msaito8.wixsite.com/ciranakahata

　疾患特異的iPS細胞による病態解析は、希少難治性疾患研究
に有用です。しかし、iPS細胞研究には未だに参入障壁があり、希
少難治性疾患の研究者が独力で詳細な解析を行うことは困難
です。そこでAMEDではiPS 細胞を用いた共同研究を推進し、
疾患研究の裾野を拡するために、「疾患特異的 iPS 細胞利活用
促進のための共同研究課題（以下『共同研究課題』）」を実施して
います。本事業は、共同研究課題の適切かつ円滑な実施のため

の支援業務を行います。また、企業等による iPS細胞を用いた
創薬の裾野拡大のため、iPS細胞を用いた疾患研究のニーズを
調査・集計します。共同研究課題を適切に支援することにより、
様々な希少難治性疾患の研究が進むことが期待されます。ま
た、疾患研究者とiPS細胞研究者との共同研究を推進すること
により、希少難治性疾患患者さんの診療・診断につながる診療-
研究ネットワークの構築が期待されます。

iPS細胞を用いた疾患研究推進のための
共同研究支援事業
齋藤  潤　京都大学　iPS細胞研究所・臨床応用研究部門　教授 令和5年度〜令和9年度

URL  https://cell.brc.riken.jp/ja

令和5年度〜令和9年度

　iPS細胞技術は、患者由来iPS細胞（疾患特異的iPS細
胞）を用いた創薬研究を含む多様な疾患研究を可能と
し、世界各地でその作製と活用を推進する大型プロジェ
クトが展開されています。日本でも多数の疾患特異的
iPS細胞が樹立されており、理化学研究所の細胞バンク
ではこれらの寄託を受け入れています。寄託数は年々増
加し膨大な規模に達していますが、数が多いため、すべ
ての細胞について培養・品質検査を行い、研究者に迅速
に提供できる状態へ整備するには至っていないのが現
状です。本課題は、こうした寄託細胞の中から、すぐに利
用可能な疾患特異的iPS細胞の整備数を重点的に拡大
し、利用を希望する研究者へ確実に提供することを目的
としています。これにより、疾患特異的iPS細胞を活用し
た研究を加速し、特に診断・治療技術の開発が遅れてい
る難治性疾患において、基礎研究から診断・治療・創薬に
至るまでの研究を大きく前進させます。

中村  和昭　理化学研究所　バイオリソース研究センター細胞材料開発室　
室長

疾患特異的iPS細胞バンク事業

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

iPS細胞研究者疾患研究者

共同研究の推進

支援

本事業

疾患特異的 iPS細胞利活用促進のための
共同研究課題1. 支援事務局の運営

2. iPS細胞研究者の情報収集
3. 疾患iPS細胞研究に対する

企業のニーズ収集

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイ
    ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
＜研究者＞

疾患特異的iPS細胞の作製と研究

＜理化学研究所・細胞バンク＞
疾患特異的iPS細胞の大量培養・品質管理・

提供・普及活動

疾患特異的iPS細胞の寄託

＜研究者コミュニティ＞
疾患特異的iPS細胞を活用した疾患研究
診断法や治療法（創薬等）の開発・進展

＜市民・社会＞
疾患の克服・罹患者のQOLの向上

疾患特異的iPS細胞の提供

研究成果で人類の福祉向上に貢献する
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URL  https://www.ncnp.go.jp/nin/guide/r5/index.html

　多系統萎縮症は、国内に12,000人（世界全体では概
算で数十万人）の患者さんがおられ、中年期以降に発症
する神経変性疾患です。基本的に家族歴の無い孤発性
疾患であり、運動機能の低下（バランス障害や緩慢さ）や
自律神経障害（排尿障害や失禁、起立性低血圧）といっ
た症状が進行します。多系統萎縮症はパーキンソン病な
どと同様にαシヌクレインタンパクの異常凝集が病態の
大きな要因と考えられていますが、詳細な分子機序は分
かっておらず、根本的な治療方法も有りません。本研究
では、多系統萎縮症の患者さん由来のiPS細胞を神経系
細胞に分化させ様々な解析を行うことで、本疾患の病態
解明を目指します。患者さんのiPS細胞から分化誘導し
た神経系細胞は、この疾患に関連した分子的な異常を有
し、他の実験系では望めない貴重な所見が得られると期
待されます。またその成果は今後本疾患の新たな治療
開発につながると期待されます。

iPS細胞を用いた多系統萎縮症の研究

尾崎  心　国立精神・神経医療研究センター　
神経研究所疾病研究第五部　室長 令和7年度〜令和8年度

URL  https://www.ncgg.go.jp/ri/lab/camd/department/Neurogenetics/

令和7年度〜令和8年度

　アルツハイマー病（AD）は、大脳皮質へのAβ病理の
蓄積が原因だと考えられていますが、臨床症状に関わ
る神経細胞死は皮質下から始まり、なかでも脳幹の青
斑核が最初に脱落します。青斑核ノルアドレナリン神経
は、脳全体に神経軸索を投射して様々な脳機能を調節
し、ADの発症を左右する認知予備能への関与も報告
されています。また青斑核の脱落は、脳内でタウ病理
が広がる起点になる可能性も指摘されています。従っ
て、青斑核神経の保護は、ADの発症や進行を防ぐ治療
薬開発につながると考えられますが、その変性機序は
不明です。マウスモデルでは神経変性の過程の一部し
か再現できておらず、ヒト病態をより忠実に再現する疾
患モデルが必要です。本研究では、ヒトiPS細胞から青
斑核ノルアドレナリン神経への分化誘導系を構築し、家
族性AD患者由来iPS細胞を用いて早期AD病態モデル
の確立から、神経変性機序の解明と先制治療法の開発
を目指します。

飯島  浩一　国立長寿医療研究センター　研究所・認知症先進医療開発センター・
神経遺伝学研究部　部長

疾患特異的iPS細胞を用いたアルツハイマー病初期の
青斑核ノルアドレナリン神経の変性機序解明

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
青斑核

Aβ病理の蓄積

青斑核ノルアドレナリン神経系の投射様式
健常者 アルツハイマー病

プレクリニカル期大脳皮質 神経軸索

青斑核の神経細胞死の前に軸索が変性する

ノルアドレナリン神経細胞の病態モデル確立

アルツハイマー病

健常

細胞
軸索変性の機序解明

多系統萎縮症患者由来 細胞
から神経系細胞への分化誘導

細胞培養・神経系細胞への分
化誘導技術の移転

患者 細胞から分化誘導した神
経系細胞の解析

細胞を用いた多系統萎縮症の研究

本研究の内容

多系統萎縮症患者さん由来の 細胞から神
経系細胞へ分化誘導を行い、解析を行う

未解決課題：多系統萎縮症の病態は未解明

種々の解析



88

　
　
　

疾
患
特
異
的iPS

（
病
態
解
明・創
薬
研
究
） 令和7年度〜令和8年度

　遺伝性肥大型心筋症（HCM）は若
年での心不全や突然死を来す重篤な
心疾患であり、主因は心筋サルコメア
タンパク質の変異にある。近年、これ
らの変異により心筋ミオシンATPase
活性が変化し、ATP消費の恒常的な
増加が病態進展に関与する可能性が
指摘されている。しかし、従来の心筋
代謝研究は、げっ歯類とヒトのミオシ
ン重鎖アイソフォームの違いや、新生
仔と成体の心筋細胞の代謝成熟度の
差異といった課題により制限されてき
た。本研究では、独自に開発した「自発
性進行波刺激法」によって代謝的成熟
性を獲得したヒトiPS心筋細胞（iPSC-
CM）を樹立し、エネルギー代謝研究の基盤を整備する。さらに、
ATPやNADといった細胞内ヌクレオチドの動態や、エネルギー
需要に応じたミトコンドリア機能を包括的に解析し、HCM患者
由来iPSC-CMと比較検討することで、サルコメア変異と心筋エ

ネルギー代謝異常との関連を明らかにすることを目指す。本研
究の展開は、HCMの病態理解を代謝の観点から深め、治療標
的探索や創薬に繋がる可能性を有している。

塚本  蔵　兵庫医科大学医学部　生化学講座　主任教授

代謝的成熟性を獲得したiPS心筋細胞を利用した遺伝
性肥大型心筋症の心筋エネルギー代謝異常の解析

URL  https://neuropsc.f.u-tokyo.ac.jp/

令和7年度〜令和8年度

　アルツハイマー病（AD）では、脳内アミロイドβ（Aβ）
蓄積量や下流のタウ病理・神経変性の進行度に顕著な
個人差が存在します。近年、ADリスク遺伝子の多くが
ミクログリアに特異的に発現することが示され、その
病態関与が注目されています。我々は、ミクログリア受
容体TREM2がAβ応答に必須であり、ADリスク遺伝子
INPP5DがTREM2経路を負に制御すること、Inpp5d
欠損マウスではAβ代謝亢進と神経保護効果が認めら
れることを見出しました。しかし、マウスモデルではヒト
特異的なタウ病理や神経変性を十分に再現できませ
ん。本研究では、短期高効率に作製可能なヒトiPS細胞
由来ミクログリア様細胞（iMGL）を用いて、TREM2/
INPP5D経路の役割をヒト細胞系で検証します。具体
的には、（1）変異iPS細胞株からのiMGL作製技術基盤
の確立、（2）変異iMGLにおけるAβ代謝能の定量評価、

（3）ヒト神経細胞との共培養系によるミクログリアの
神経保護作用の解明、という3項目を通じて、次世代AD
治療の分子基盤確立を目指します。

高鳥  翔　東京大学　大学院薬学系研究科・機能病態学教室　助教

iPS技術で解明するミクログリア介在
アルツハイマー病態

Aβ蓄積

神経突起変性

タウ凝集病理
神経細胞死

アルツハイマー病の病態進展はミクログリアに修飾される
ミクログリア︓Aβを貪食、神経傷害を緩和

鍵となる分子
(ADリスク遺伝子)
TREM2, INPP5D

タウ病理、神経細胞死への役割は︖

本研究
開発課題

︖

他のADリスク遺伝子の関与は︖

ヒト病態モデルでTREM2/INPP5Dの役割を検証する

既存モデル(マウス)はタウ・神経死病態を不再現
リスク遺伝子機能・変異効果のヒト-マウス種間差課題

ヒトiPS細胞由来ミクログリア様細胞
(iMGL)技術基盤の確立
変異iMGLにおけるAβ代謝能の解明
ミクログリアの神経保護作用の解明

①

②
③

7

本研究の概要

1. この成熟ヒト由来iPSC-CMを用いた新しい心筋エネルギー代謝の研究基盤を確立し、
2. 遺伝性HCM変異による持続的かつ過剰なATP需要と病態発症の因果関係を解明する。

本iPS細胞研究者が開発したヒト由来iPSC-CMの成熟法（自発性進行波刺激法）

Liu Li et al. iScience.2024,27:108992; Communications Biology.2020,3:122; Scientific Reports. 2020.10;2984.

心筋としての高い成熟性を獲得していることを実証済み
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URL  https://nanchiken.jp/byouin

　ヒトT細胞白血病ウイルス1型（HTLV-1）の感染
者は本邦に約100万人存在し、その一部に発症する
HTLV-1関連脊髄症（HAM）は有効な治療法が乏しい
難治性疾患です。主病態はHTLV-1感染細胞による脊
髄の慢性炎症に起因する神経障害ですが、HTLV-1感
染細胞やHAM免疫細胞が脊髄の慢性炎症や神経障
害を引き起こす機序は未解明です。その解明には、両
者の相互作用を経時的かつ包括的に解析できる実験
系が不可欠です。本研究では、HAM患者由来iPS細胞
から神経系細胞を分化誘導し、HTLV-1感染細胞を含
むHAM免疫細胞と共培養することで神経炎症を再現
する疾患モデルを構築します。さらに、本モデルのシ
ングルセル解析を行い、HAM剖検脊髄の空間トラン
スクリプトーム解析結果と比較することで、モデルの
妥当性を検証します。本研究により、HAMの神経病態
機構の理解が進み、新規治療法開発の基盤構築が期
待されます。

山野  嘉久　聖マリアンナ医科大学　脳神経内科学　主任教授

HTLV-1関連脊髄症（HAM）の治療開発を加速する患者
特異的iPS細胞を用いた次世代神経病態モデルの開発

令和7年度〜令和8年度

URL  https://www.med.kobe-u.ac.jp/pediat/

令和7年度〜令和8年度

　我々は、本邦の小児ステロイド感受性ネフローゼ症候群（SSNS）
患者を対象としたゲノムワイド関連解析を行い、免疫に関連する
HLA class IIと腎糸球体におけるネフリンをコードするNPHS1が
疾患感受性遺伝子であることを世界で初めて明らかとしました。そ
のNPHS1のリスクハプロタイプにはsynonymous varianが含ま
れました。現時点でネフリンを発現するポドサイトの培養系は確立
されておらず、一般的な細胞系を用いたNPHS1のバリアント機能
解析は困難です。そこで、本研究ではiPS細胞由来の腎オルガノイド
を活用したNPHS1のバリアントの機能解析を実施する予定です。

　現時点で、我々は当該NPHS1リスクハプロタイプをnull, 
hetero, homoで有するSSNS患者由来iPS細胞を複数樹立し、腎
オルガノイドへの分化誘導も試みています。1） 腎オルガノイドか
らポドサイトを単離2） RNAseqやqPCRによるNPHS1 mRNAの
発現量やスプライシングパターン解析3） in silico二次構造予測
やSHAPE法を用いたWet & Dry解析による二次構造の決定、4）
リボソーマルプロファイリングによるNPHS1 mRNAか
らネフリン蛋白への翻訳レベルの精密な推測を予定して
おります。

堀之内  智子　神戸大学　小児科　講師

iPS細胞を用いた小児特発性ネフローゼ症候群の
NPHS1リスクアリルに関する病態機序解明研究

末梢血

脊髄

由来
細胞

神経系細胞
への分化誘導

神経損傷↑ 神経保護↓
IFNγ

感染細胞 γ
ー 軸による

免疫細胞の集積

ー慢性炎症ー

を活用した 病態再現モデルの構築
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再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題
Program to address the Social Implementation of Regenerative Medicine and Cell and Gene Therapy

　「再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題」（以下、「実用化支援課題」という。）は、規 制面・倫理面・知的財産面からの
伴走支援、研究早期からの事業化戦略作成支援、ウイルスベクタ ーの製造・提供の基盤整備及びアカデミア等と細胞・ウイルス
ベクター製造機関とのマッチング支援を実施し、実用化を見据えた切れ目のない支援を行います。また、「規制・社会実装支援
課題」、 「事業化戦略支援課題」、及び「倫理・社会共創課題」は連携を必須とし、その特徴を活かした相補的な支援体制を構築し
ます。また、必要に応じて「試験製造支援課題」及び「ウイルスベクター製造・提供基盤整備課題」や、「再生医療実用化研究事業」、

「再生医療実用化基盤整備促進事業」、厚生労働省事業の「遺伝子治療実用化基盤整備促進事業」と連携します。
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URL  https://www.ncc.go.jp/jp/epoc/about/passion/productive/index.html

令和5年度〜令和9年度

　国立がん研究センター、帝人株式会社、帝人リジェネット
株式会社、株式会社ジャパン・ティッシュエンジニアリング、
三井不動産株式会社は、がんをはじめとする未解決の疾患
への革新的治療法の創出を目指し、再生医療等製品の研
究・開発から、事業計画策定、商用生産までの過程をワンス
トップで実現する「柏の葉・再生医療プラットフォーム」を構
築しました。このプラットフォームをベースに、AMED再生・
細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題では、主として
主要特許が未取得で社会実装への道筋を検討する、基礎・
応用段階にある研究開発課題に伴走し、研究者自身が出
口戦略を意識して事業化戦略を立案することを支援しま
す。個々の研究者が望むゴール像を一緒に見据え、それに
向けて製品規格設計から非臨床PoC取得、流通網の構築、
さらに臨床開発フェーズへの進展を加速することを目指し
ます。

土井  俊彦　国立がん研究センター　東病院　病院長

研究課題名1：研究者に伴走し出口視点で事業化戦略を
支援する産学連携プラットフォームの構築

B1.事業化戦略

URL  https://www.saisei-support.site/

令和5年度〜令和9年度

　規制・社会実装支援課題では、京都大学医学部附属病院 先
端医療研究開発機構（iACT）において非臨床開発支援を担当
する医療開発部が事務局として伴走支援を行っています。医療
開発部に集約されている複数名のPMDA及び企業出身者等が
プロジェクトマネージャーとして支援対象課題の進捗を管理し、
品質・非臨床安全性・臨床試験デザイン等に関するPMDAとの
面談等の薬事対応を支援するとともに、学内外の専門家と連携
して知財や起業等の社会実装に向けた支援も行っています。支

援対象課題の進捗管理のために、研究代表者、AMED、支援
課題担当者がアクセス可能な本課題専用のシステムを新規に
構築し運用しています。また、俯瞰的な情報収集・動向調査とし
て、研究者が開発を進める上で役立つ内容についてアーサー・
ディ・リトル社が調査を実施し、成果物を本事業専用サイトに掲
載し広く周知することで当該調査結果を研究者に利
活用頂いています。

妹尾  浩　京都大学　医学部附属病院 先端医療研究開発機構
機構長／教授

細胞治療及び遺伝子治療を含む広範な再生医療研究
の社会実装加速化に資する伴走支援

A.規制
※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

アーサー・ディ・リトル社
（情報収集・動向調査、事業化に係る助言）
• 関連する他の 事業
• 京都大学内及び学外関連組織
• 他大学 等

京都大学医学部附属病院
先端医療研究開発機構

支援対象研究課題

情報共有
開発支援

本プログラム内の
他の実用化支援課題

連携・
情報共有

意見交換

• 関連学会
• 業界団体
• 行政（ ・厚生労働省・文部科学省）

連携・
情報共有

支援事務局
会議

支援対象研究課題

定期的な面談等による
研究内容や支援ニーズの把握

事業化を
見据えた支援

臨床開発準備

国立がん研究センター
久保木 恭利
湯田 淳一郎

国立がん研究センター
佐藤 暁洋

国立がん研究センター
中面 哲也

ネットワーキング強化
国立がん研究センター
都賀 椎香

三井不動産
（ ）
野村 俊之

製品化課題抽出
商用製造を前提としたシーズ設計
帝人
山元 崇

帝人リジェネット
平井 悠款 柳田 忍

課題別支援機能

全体戦略の
立案

支援具体案の
提案

企業導出を目的とし、開発事業性の最大化
のために必要な開発課題の抽出

全体戦略：研究開発課題抽出

国立がん研究センター
土原 一哉
高橋 秀明
河知 あすか
美濃部 章衣

帝人
山元 崇

帝人リジェネット
平井 悠款

柳田 忍

【研究統括】
国立がん研究センター
土井 俊彦

三井不動産
野村 俊之
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URL  http://www.hp-mctr.med.osaka-u.ac.jp/recet/

令和5年度〜令和9年度

　細胞・再生医療・遺伝子治療分野の新規モダリティー
開発においては、アカデミア発スタートアップやバイオ
テック企業との連携といったオープンイノベーションが
注視されています。本分野でのアカデミア発研究開発
シーズをいち早く製品化し医療の現場に届けるために
は、研究者が最終製品のイメージを持ち、そこへ向け
て必要な知財及びデータを取得する意識を持つことが
肝要ですが、アカデミア研究者単独でこれらを意識し
実践するのは極めて困難です。大阪大学では、これまで
橋渡し研究支援機関として構築してきた支援体制や専
門人材、ノウハウを活用し、アカデミア研究者に必要な
支援を提供することで事業化戦略支援に取組んでいま
す。主として、当支援課題が担当する基礎・応用研究段
階シーズに対して、知財化戦略相談、事業化戦略策定支
援、グローバル市場・規制を視野に入れた導出支援等、
研究開発早期から将来的な実用化を見据えた支援して
います。

名井  陽　大阪大学　医学部附属病院 未来医療開発部　未来医療センター
教授／センター長

グローバル市場・規制を見据えた細胞・遺伝子治療の
早期事業化戦略支援

B3.事業化戦略

URL  https://www.ims.u-tokyo.ac.jp/tr/index.html

令和5年度〜令和9年度

　遺伝子治療・再生医療等製品の開発において、適切
で強い知財を獲得し、それを活かして実用化することは
承認申請に至るために非常に重要です。また、製品の製
造開発おけるノウハウの蓄積も重要な知的財産権とな
りますが、医薬品の開発とは異なる点が多々あります。
本研究課題では、メール相談窓口の設置に加え、基礎研
究者、知財の専門家、企業出身者や事業化の専門家、プ
ロジェクトマネージャー、臨床医などの専門医が参加し
て助言を行う検討会を開催して研究の継続的な支援を
行っています。多角的な視点からの検討が必要な分野
であるため多くの大学と専門家が参加しています。本研
究課題では特許に関する情報収集や国内外の開発状況
の調査も支援状況に合わせて適宜実施しています。ま
た、研究者等にも知財や事業化に関する理解していた
だくことが重要ですので、知財とアントレプレナーに関
する教育等の機会も提供しています。

長村  文孝　東京大学　医科学研究所先端医療開発推進分野　教授

再生・細胞医療・遺伝子治療開発における知財と
事業化の支援課題

B2.事業化戦略

再生・細胞医療・遺伝子治療開発における
知財と事業化の支援

支援内容
1.メール随時相談
2.多種の専門家による検討会開催
3.教育機会の提供：知財・事業化に関する講習会、
医療系アントレプレナー育成プログラム参加

継続的な伴走支援

代表機関 東京大学
東大医科研遺伝子治
療・再生医療コン
ソーシアム

新領域創成科学研究科

医学部附属病院
TRセンター

分担機関 筑波大学

分担機関 千葉大学

分担機関 東北大学

バイオ専
門弁理士

企業経
験者

多くの専門家

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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URL  https://www.ims.u-tokyo.ac.jp/consortium/

　私どもは、AMED再生・細胞医療・遺
伝子治療研究実用化支援課題の、試
験製造支援課題・細胞（D1）を担当し
ています。遺伝子導入を含む再生・細
胞治療の社会実装を想定したGMP/
GCTP省令レベルの試験製造製品を
用いて、非臨床POCを取得して基礎的
研究から臨床試験段階へ早期に橋渡
しすることを目的としています。そのた
めに研究者対象に需要調査を行い、希
望者には企業CDMOへ試験製造の発
注をマッチング（Type A）したり、東京
大学医科学研究所（東大医科研）遺伝
子治療・再生医療コンソーシアムでの
製造を受けたりしています（Type B）。
Type AとＢの混合も可能です。また、
研究者の自施設で一部を製造したり東
大医科研内での事前検討を行ったり、東大医科研内細胞調製施
設で研究者が持ち込み製造したりすることも可能です。柔軟に

長村  登紀子　東京大学　医科学研究所　セルプロセッシング・輸血部　准教授

細胞治療の社会実装につなげる
非臨床POC獲得のための細胞製品製造支援

D1.試験製造マッチング（細胞）

令和5年度〜令和9年度

URL  http://www.hp-mctr.med.osaka-u.ac.jp/recet/ethics/index.html

令和6年度〜令和9年度

　再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラムの
研究に対して、倫理・社会共創課題に関する支援および
調査を行っています。本研究組織は、ARO、研究倫理の
専門家、倫理委員会委員・事務局経験者、研究者等18名
より構成され、患者市民参画（PPI）のあり方を検討し支
援するグループ、再生医療等分野の研究者と倫理・社会
共創面の研究者の教育と育成を担当するグループ、再
生医療等分野の海外動向を調査するグループ等が常
に活動しています。また、研究者の支援要望等に応じ、
プロジェクトチームを別途立ち上げ、迅速に支援体制を
構築していきます。対象研究には、倫理・社会共創に関
する課題収集のためのアンケートや個別面談を実施し
ていますので、ご協力をお願いします。また、倫理・社会
共創に関する教育研修会を開催しますので、是非ご参
加ください。

山本  洋一　大阪大学　医学部附属病院　教授

再生・細胞医療・遺伝子治療研究に関する
倫理・社会共創課題の解決支援と調査研究

C.倫理・社会共創

倫理
社会共創
課題

早期研究者対応

相談・情報発信基盤
の確立 （Ｈ 管理）

・世界医師会
・
・
・
・

・再生医療等研究者教育
・倫理・社会共創研究者教育
・研修会
・倫理・社会共創サークル
（若手）
・

・市民公開講座
・中学 高校

・分野特異的 パネル

・横尾課題（胎児移植）
・米国
・欧州
・中国

・市民公開講座 シンポジウム

・研究者
・市民
・マスメディア

研究者

・再生医療等研究者
・倫理 社会共創研究者

➜➜市民・患者
学会・企業等

・日本再生医療学会
・再生医療イノベーション
フォーラム
・日本遺伝子細胞治療学会
・日本生命倫理学会
・日本医学哲学・倫理学会
・研究倫理を考える会
・ 等

倫理的課題の把握 人材育成・教育

異種移植海外動向調査

Ｐ 支援と研究

対応いたしますんで、お気軽にご相談頂ければ幸い
です。
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令和4年度〜令和9年度岡田  尚巳　東京大学　医科学研究所　遺伝子・細胞治療センター　
分子遺伝医学分野　教授

アカデミア用GMP準拠ウイルスベクター製造・
提供体制の基盤整備と人材育成

E1.ウイルスベクター製造

URL  https://vectorshien-de.dmmg-cgct-u-tokyo.org/

URL  https://vectorshien-de.dmmg-cgct-u-tokyo.org/

令和5年度〜令和9年度

　遺伝子治療用製品の開発は、国際的にも高い注目を集めて
いますが、治療用ベクターのGMP準拠製造において、基礎研究
者個人が実施することは困難であるのが現状です。当支援課題
では、遺伝子治療の研究者と連携し、国内外の様々な製造施設
の中から最適な製造委託先を検索するマッチングや、ベクター
製造施設との規格決定や品質管理を共同で協議することによ
り、迅速なベクター調達をサポートします。また、非臨床PoC/前
臨床試験を効率よく推進するため、各課題に対応可能な疾患ご

　本課題では、再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラ
ムに採択された課題を対象に、非臨床試験や第I相臨床試験に
使用できる遺伝子治療用ベクターを迅速に提供できる体制を
整備します。ベクター製造には、すでに東京大学医科学研究所
に設置されているGMP準拠ベクター製造施設に加え新たに「ベ
クターユニットII」を整備し、アデノ随伴ウイルスベクターやレン
チウイルスベクターの製造にも対応します。製造技術に関して
は、研究代表者らがAMED再生医療・遺伝子治療の産業化に向

岡田  尚巳　東京大学　医科学研究所　遺伝子・細胞治療センター　
分子遺伝医学分野　教授

遺伝子治療研究の実用化促進に向けた
研究者製造設備マッチング整備

D2.試験製造マッチング（ベクター）

AMED再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム採択課題

マッチング支援・実用化支援
調査・研究開発

人材育成とノウハウの蓄積・提供

伴走支援支援要請
東大医科研

遺伝子・再生医療
コンソーシアム

協力・委託企業
・プラスミド製造

・ウイルス製造、QC等
研究分担・協力者

マ
ッ
チ
ン
グ

迅速なベクター調達・非臨床試験実施のサポートにより、実用化目標の達成を支援する

連
携

課題E-1 : 
ベクター製造支援

AMED支援課題 : A,B,C,D1,E2GMP準拠製造施設・ラボレベル製造施設

本課題 : D-2

AMED再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム採択課題

ベクター製造支援

伴走支援支援要請
東京大学医科学研究所 遺伝子・再生医療コンソーシアム

・人材派遣
・GMP製造
・QCサポート

等
基礎研究から非臨床試験までの包括的サポートを実施する

本課題 : E-1

課題D-2(岡田):
マッチング支援

ラボレベル製造施設

・プロセス開発 ・人材育成
・GMP準拠製造施設拡張整備

GMP
準拠製造施設
(既に稼働)

遺伝子・細胞治療センター
(岡田)

ベクター調製室

協力企業

連
携

との専門家チームを立ち上げ、支援します。その他にも、遺伝
子治療の動向やニーズ調査等、支援に必要な調査研究を行う
とともに、ベクター製造に求められる条件検証を実施していま
す。このようなアカデミア研究者との伴走支援により、実用化
に向けた障壁を解消するとともに、協力企業との協議や医師主
導治験の開始に向けた出口戦略を提案します。

けた基盤技術開発事業および創薬シーズ実用化支援基盤整
備事業において開発してきた独自のプロセスを採用し、高品質
のベクターを製造予定であり、協力企業との協議や医師主導
治験の開始に向けた出口戦略を支援します。さらに、これらの
ベクター製造施設、製造プロセスの整備と並行して、製造プロ
セスに関わる人材の教育にも力を入れていきます。
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URL  https://www.hp-mctr.med.osaka-u.ac.jp/recet/index.htmlURL  http://www.hp-mctr.med.osaka-u.ac.jp/index.html

令和5年度〜令和9年度

　新規モダリティーとして再生医療と並行し世界では遺伝
子治療の臨床研究開発が急加速で競合的に進められ、次
世代の革新的医療として大きな注目が寄せられています。
我が国は遺伝子治療の基礎研究では世界でも有数の成果
を上げていながら、臨床研究開発は世界市場におけるシェ
アが1％に留まり実用化において大きく世界の後塵を拝す
る惨状となっています。「技術立国・モノ作り」の日本として
如何に対応すべきか？我が国に埋蔵する優れた遺伝子治
療の基礎研究を如何にして世界をリードする形で実用化
に持って行くのか？この問いに対し、アカデミアからの新た
な挑戦として、AMED再生･細胞医療･遺伝子治療実現加
速化プログラムのご支援の元、現状の様々な課題を見据
え、製造・開発インフラの面を中心に、人材育成の課題にも
触れながらアカデミアのサステナブルな遺伝子治療実用
化加速に向けたウイルスベクター製造・提供基盤整備開
発への挑戦を紹介します。

岡崎  利彦　大阪大学医学部附属病院　未来医療センター　病院教授

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化加速に向けた
ウイルスベクター 製造・提供基盤整備に関する研究開発

E2.ウイルスベクター製造

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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Research Project for Practical Application of Regenerative Medicine

●再生医療等への期待と現状
　再生医療等（再生・細胞医療・遺伝子治療）は、機能不全になった組織、臓器を補助・再生させる医療で、今までの治療では対応
困難であった疾患に対する新たな治療法となり得るものであり、その実用化は喫緊の課題です。　このため、再生医療等技術
のリスクに応じた適切な安全性の確保等に関する措置や再生医療等を提供しようとする者が講ずべき措置を明らかにした「再
生医療等の安全性の確保等に関する法律」及び再生医療等製品の特性を踏まえて早期の実用化に対応した新たな承認審査や
市販後安全対策等を内容とする「医薬品、医療機器等の品質、有効性及び安全性の確保等に関する法律」が平成26年11月から
施行されるなど、再生医療等を取り巻く環境の整備が行われてきました。

●本事業の狙い
　平成26年6月に閣議決定された「「日本再興戦略」改訂2014－未来への挑戦－」や、同年７月に閣議決定された「健康・医療戦
略」を踏まえ、再生医療等に関する倫理性及び科学性が十分に担保された臨床研究及び医師主導治験に対して、非臨床から臨
床段階まで切れ目なく一貫した支援を行うとともに、それらに関連する基盤技術の開発を促進することにより、我が国において
最新の再生医療等を世界に先駆けて本格的に実用化することを目指します。また、多能性幹細胞・体性幹細胞等の分化誘導系
やオルガノイド等の再生医療技術を応用した創薬研究の支援を行い、新薬開発の成功確率の向上や迅速化を図ります。
　これらの研究開発課題の支援を通じて、アカデミア等で開発された画期的な再生医療等技術・再生医療等製品を着実に患者
様と医療現場に届けることを目標とします。また、次世代を担う若手研究者の育成を支援していきます。

品質・安全性の
確保のための研究

治療方法探索の
ための研究

製法開発に
関する研究

産学連携
による研究

創薬応用の
ための研究

課題解決の
ための研究

効率化の
ための研究

国際展開の
ための研究

再生医療等
実用化の促進

再生医療等の実用化研究の支援

創薬研究の支援

臨床研究・医師主導治験等の支援に
より、また製品の品質・安全性を確保す
る研究、製造・品質管理の一貫性を担
保する製法開発研究の支援により、アカ
デミア発の再生医療等シーズを薬事承
認や先進医療へつなぐことを目指します。

多能性幹細胞・体性幹細胞等の分化
誘導系やオルガノイド等の再生医療技
術を応用した創薬研究を推進します。

基盤的支援

研究プロセスの刷新等を図る研究、国
際展開を視野に非臨床評価手法の国
際標準化を目指す研究の支援により、
再生医療等研究の効率化を目指しま
す。

７



97

　
　
　

実
用
化

令和4年度〜令和8年度

再生医療の早期実用化を図るための研究開発
マネジメントに関する研究
中谷  知右　医薬基盤・健康・栄養研究所　研究支援部　

プログラムオフィサー

等開発の導出を見据えた包括的な進捗管理並びに指導・助言
を行ってきました。これまでの経験を踏まえ、本研究課題では、
再生医療等実用化研究事業における個別課題に対し、AMED 
と連携して研究遂行上の問題点の整理、助言等を通じ、きめ細
かな進捗管理の支援をPDCAサイクルにより行い、①研究成
果を効率的に再生医療実用化へと導く、②その実用化までの
コスト削減に繋げる、ことを目指します。

　再生医療等製品の開発を目指した研究の実用化には、保健医
療への寄与度、研究計画の妥当性、研究者の実績、実施体制、実
用化の見込みなどに基づく包括的な事前評価に加えて、常に研
究の進捗状況に応じた計画の修正が必要です。また、PMDAと
の綿密な連携を図ることによる企業等への導出を見据えた一
体的な工程管理も重要です。医薬基盤・健康・栄養研究所では、
医薬品等開発研究PDCAマネジメント業務等を通して、医薬品

効率化

URL  https://naritahospital.iuhw.ac.jp/departments/pediatric-surgery/index.html

令和4年度〜令和7年度

　先天性食道閉鎖症および先天性食道狭窄症の術後吻
合部狭窄（AS）のうち、長期間に渡り内視鏡的バルーン
拡張術（EBD）などの既存治療を繰り返しても奏効しな
い、難治性ASに対する小児再生医療の研究開発に取り
組んでいます。具体的には、患児から採取した口腔内の
細胞から製造したシート組織（小児シート）をEBD直後の
患部に内視鏡的に移植することで以降の再狭窄を予防
します。これまでに臨床研究として7件（患者数6名、8～
41歳）の症例を実施し、安全性に問題がないこと、多くの
症例において１度の小児シート移植によってEBDが不要
になり、食事内容が通常食となり、食事時間も格段に短
くなるなど、顕著な有効性（QOLの回復）を認めておりま
す。治験に向けたPMDA戦略相談も開始済みであり、連
携企業（製販企業）と共同して、本研究成果の早期の社会
実装を目指してまいります。

渕本  康史　国際医療福祉大学　医学部小児外科学　教授（代表）

先天性食道閉鎖症および先天性食道狭窄症の術後吻合部
狭窄への自己上皮細胞シ－トによる小児再生治療の研究

治療方法探索

【B】サイズ規格
※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。
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URL  https://www.m.chiba-u.ac.jp/class/oral-sci/

令和5年度〜令和7年度

　頭頸部がんに対する放射線治療は、唾液腺が照射野に含まれ
るため口腔乾燥症を引き起こします。口腔内が乾燥することで、
口腔衛生状態が著しく悪くなるだけでなく、嚥下や構音等の障
害を引き起こすため、口腔乾燥症は患者のQOLに直結する有
害事象です。唾液腺の機能回復療法が種々提案されております
が、満足の得られている結果には結びついておりません。そこ
で我々は、頭頸部がん放射線治療予定患者の唾液腺細胞を治
療前に採取し、体外で培養・増殖させ、放射線治療後に再度体内

に戻すことで、放射線の影響から避難させた唾液腺細胞を移
植する治療コンセプトを考案しました。本研究は現在、千葉大
学病院のCPCにて唾液腺細胞の製造を行っており、特定認定
再生医療等委員会承認を含めた種々の法案を遵守した詳細な
治療計画を立案しています。様々なデータの積み重ねにより、
安全性を第一とした臨床応用を早期に展開したいと
考えています。

笠松  厚志　千葉大学　大学院医学研究院　先端がん治療学研究講座口腔科学　
准教授

頭頸部放射線治療で引き起こされる口腔乾燥症に対する
自家唾液腺細胞移植法を用いた唾液腺機能再生治療の開発

治療方法探索

URL  https://cellsheet.med.u-tokai.ac.jp/

令和4年度〜令和8年度

　日本において変形性膝関節症（OAK）の有症状者は約800万
人とも言われており、そのほとんどが保存療法を受けています。
近年OAKに対し、自身の血液から多血小板血漿（PRP）を作製し
膝関節内に投与する「PRP療法」が注目されており、第二種再生
医療等提供計画の届出数は飛躍的に増加しています。しかし現
状では、分離機器ごとに成分組成の異なるPRPが区別なく、日
本人に対する治療効果が不明なまま、高額な自由診療で行われ
ています。私たちは、日本人のOAK患者に対するPRP療法の有

効性を検証するために、東海大学・東京科学大学・北里大学メ
ディカルセンターの3施設にて、国産の分離機器から作製した
PRPを用いて質の高い医師主導治験を行い有効性を検証する
とともに、付随研究として投与前にResponderを判定可能な
バイオマーカーの同定を目指します。現在は医師主導治験の
症例登録を完了し、臨床評価を収集しています。

佐藤  正人　東海大学　医学部医学科外科学系整形外科学　教授

変形性膝関節症に対する多血小板血漿（PRP）関節内注射の
有効性検証医師主導治験：多施設無作為二重盲検比較試験

課題解決
※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

エントリー

プラセボ(生理食塩水)

PRP
一部サンプリング

網羅的解析 臨床スコアなどと
併せたデータ解析

バリデーション
試験

バイオマーカー
の同定

単回
投与

主要評価
投与後 ヶ月 の変化量

PRPの
有効性の評価

12ヶ月

割付

目標症例数
達成

付随研究

「⾃⼰唾液腺細胞を⽤いた細胞移植」を基本コンセプトとした唾液腺機能再⽣

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、 PowerPointまたはPowerPointで作成した概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

千葉⼤学CPCにて⼝唇腺培養

放射線治療

唾液腺管経由で
唾液腺細胞の移植

放射線治療前

唾液腺機能
の回復

唾液腺を摘出

放射線治療後
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URL  https://www.h.u-tokyo.ac.jp/patient/depts/te/URL  https://plaza.umin.ac.jp/~oralsurg/

令和5年度〜令和7年度

　本研究では、先天性耳介形成異常、後天的な外傷などの耳介
欠損の治療法を開発しています。耳介の形成異常や欠損がある
場合、整容上の問題だけでなく、マスク、眼鏡、補聴器の装着が
困難で、日常生活に大きな影響が及びます。
　一般的な耳介形成術には、（１）自身の肋軟骨で耳介形状フ
レームを再建する方法と、（２）ポリエチレンなどの人工物を使っ
た再建法があります。前者による再建では、3本の肋軟骨の採
取が必要となるため胸郭への侵襲が大きい手術となります。一
方、後者の人工物再建では、生体親和性の不足に起因して人工
物の露出や感染が生じます。
　これらの問題を解決するため、これまでの基礎研究において
生体内で分解・吸収される人工耳介フレームと、自身のわずかな
軟骨によって、安全かつ最大の軟骨再生を可能とする３次元組
織の再生誘導技術を開発しました。現在、この技術を臨床展開
して、新規耳介再建法の臨床試験（FIH）を実施しております。

星  和人　東京大学　医学部附属病院　教授

PCL/PGA複合スキャフォールドと微細切軟骨組織を
用いた新しい耳介再建法のFIH試験

治療方法探索

URL  https://osaka.hosp.go.jp/rinri/cri/index.html

令和5年度〜令和7年度

　本研究は、高齢化著しい本邦において医学的にも
医療経済学的にもその対策が強く求められている、
慢性期脳梗塞の再生医療の実現を目指し、再生医療
等安全性確保法下で慶應義塾大学病院にて実施中
の、「亜急性期脊髄損傷に対するiPS細胞由来神経前
駆細胞を用いた再生医療」研究において臨床使用さ
れている特定細胞加工物（ヒトiPS細胞由来神経前駆
細胞：以下、hiPSC-NPC）と同等の細胞を用いて、慢性
期脳梗塞に対するhiPSC-NPCを用いた再生医療を
開始するために必要な準備を完了することを目的と
して実施します。目標実現のため、試験用製品を用い
た非臨床in vivo試験、後方視的観察研究、臨床用製品

（ONH-iPSNPC）の選定と品質安定性確認試験、そ
れを用いた非臨床安全性試験、臨床研究実施計画書
作成を実施し、臨床研究開始のための準備を完了さ
せることを目指します。

金村  米博　国立病院機構大阪医療センター　臨床研究センター　
臨床研究センター長

慢性期脳梗塞に対するiPS細胞由来神経前駆細胞を
用いた再生医療開発

治療方法探索

慢性期脳梗塞に対するhiPSC-NPCを用いた再生医療を
開始するために必要な準備を完了する

1. 試験用製品（YZWJs513-hiPSC-NPC）を用いた
非臨床in vivo試験

2. 後方視的観察研究
3. 臨床研究実施計画書作成および臨床研究開始準備
4. 臨床用製品（ONH-iPSNPC）選定
5. 臨床用製品（ONH-iPSNPC）を用いた非臨床安全

性試験

【研究事業内容】

ヒトiPS細胞由来神経前駆細胞（hiPSC-NPC）
「亜急性期脊髄損傷に対するiPS細
胞由来神経前駆細胞を用いた再生
医療」（慶應義塾大学病院）で臨
床使用されている特定細胞加工物と
同等細胞

慢性期脳梗塞の再生医療への応用を目指す

【A】サイズ規格 （１）組織加工
（２）再生医療等製品製造
（３）医薬品添加
（４）生体内再生誘導

採取軟骨
1.6x1.6cm

軟骨
微細加工*１

ココララゲゲナナーーゼゼ
表表面面処処理理**２２

+

(1) 組織加工
PCL/PGA
人工耳介

（医療機器）

(2) 再生医療等製品

微細切加工軟骨
人工耳介*３

へ播種
FGF・ゼラチン
ハイドロゲル添加

(3) 医薬品添加

*1～*4は特許・特許出願

(4) 生体内
再生誘導*４
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
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※ 言語は、原則日本語を使用してください。
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ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

大量培養
分化誘導

未分化細胞除去

臨床用
（他家由来）
iPS細胞樹立

セルバンク構築

治験実施施設

品質試験適合
ロットを凍結保存

心臓表面に
５枚移植

手術日に合わせて
シート作製・輸送

URL  https://www.med.osaka-u.ac.jp/pub/surg1/index.html

令和5年度〜令和7年度

　超高齢化社会の我が国において、心不全患者数の
急増に対する置換型の医療に代わる新たな治療法の
開発は喫緊の課題です。私たちはこれまでに、ヒトiPS
細胞から心筋細胞へ分化誘導する製造方法の確立、
小動物を用いた基礎研究、大動物を用いた効力を裏
付ける試験を一貫して実施しました。また、世界に先駆
けてヒト（同種）iPS細胞由来心筋細胞シート（心筋細胞
シート）を用いた虚血性心筋症に対する医師主導治験
を実施しました。本研究開発では、心筋細胞シートを用
いて、拡張型心筋症を対象に医師主導治験を実施し、
その安全性及び実施可能性並びに有効性の探索を行
うことを目的としています。iPS細胞由来製品を用いて
重症心不全の治療法開発の最前線で活動している関係
者が一体となり次なる対象疾患として、拡張型心筋症の
治療法を開発することを目指します。

宮川  繁　大阪大学　大学院医学系研究科　教授

拡張型心筋症に対するヒト（同種）iPS細胞由来
心筋細胞シートを用いた臨床試験

産学連携

令和5年度〜令和7年度

　歯周病は、成人が歯を喪失する第一の原因となっている
国民病です。歯周病は、歯の周りに付着したプラーク（口の
細菌叢）が原因となり、歯を支える組織（歯周組織）が破壊さ
れる病気ですが、プラークを除去するだけでは失われた歯
周組織は再生しません。また、現在臨床応用されている歯周
組織を再生させる治療法は、軽度から中程度の歯周組織欠
損に対して有効ですが、重度の歯周病に対応可能な治療方
法はありません。
　そこで、我々の研究では、重度の歯周病患者さんを対象
とし、患者さんご自身の皮下脂肪組織から単離、培養した間
葉系幹細胞を、歯周病によって失われた歯周組織の欠損部
分に骨の組成である炭酸アパタイト（骨補填材）とともに移
植することにより、歯周組織を再生させる治療法の開発を
先進医療Bとして実施しています。歯の早期喪失をもたらす
重度歯周病に対応できる治療法の開発は「口と歯」が支える
QOLの維持・増進につながるものと考えています。

村上  伸也　大阪大学　大学院歯学研究科　特任教授

自己脂肪組織由来幹細胞移植による歯周組織再生
療法の先進医療制度下における臨床PoC取得

治療方法探索
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皮下脂肪吸引

自己移植

炭酸アパタイト間葉系幹細胞
の単離・培養

歯周組織再生

+
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URL  https://www.jichi.ac.jp/medicine/department/aav/

令和5年度〜令和7年度

　てんかんは、100人に一人が罹患する頻度の高い神経疾患で
す。てんかん患者の約3割は多剤併用でも発作を抑制できない
ため、新規治療法の開発が急務となっています。私たちは、てん
かんの遺伝子治療として、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクター
に、抑制性シナプスの誘導因子であるNeuroligin 2を搭載した
AAV-NL2を開発しました。これまでにてんかん自然発症モデ
ルマウス（ELマウス）で発作抑制効果を実証しています（Oguro 
et al., J Gene Med. 2022）。本課題では、ヒトの側頭葉てん

かんの病態をより忠実に反映する動物モデルを用い、てんか
んの焦点周辺にAAV-NL2を局所投与して抑制性シナプス誘
導の発作抑制効果を検証しています。霊長類でベクターの安
全性を評価しています。これらの研究成果をもとに、難治性て
んかんに対する安全かつ効果的な遺伝子治療の臨床応用を目
指します。

村松  慎一　自治医科大学　神経遺伝子治療部門　客員教授

難治性てんかんに対する遺伝子治療開発

産学連携

URL  https://plaza.umin.ac.jp/~glut1/index.htmlURL  https://www.jichi.ac.jp/usr/pedi/wp/

令和5年度〜令和7年度

　グルコーストランスポーター1（GLUT1）欠損症は、SLC2A1
遺伝子変異により脳への糖輸送が障害され、乳幼児期より難治
性てんかん、発達遅滞、運動失調、認知・行動障害など多彩な神
経症状を呈する希少疾患です。現在の標準治療であるケトン食
療法は、てんかん発作抑制には一定の効果があるものの、運動・
認知機能や長期予後の改善は限定的であり、食事管理の負担
や思春期以降の継続困難など課題が残されています。
　申請者らは、髄腔内投与型AAVベクターによる新規

遺伝子治療法を開発し、医師主導治験を行っています。現在低
用量第一例の治療を終了し、安全性と有効性を検証中です。本
研究により早期承認へ向けた臨床的根拠を構築します。本研
究ではGLUT1治療の確立にとどまらず、日本発の中枢遺伝性
疾患に対する遺伝子治療モデルを構築し、患者様の未来と希
少疾患領域における新産業創出・国際競争力強化にも貢献し
たいと考えています。

小坂  仁　自治医科大学医学部　小児科　教授

グルコーストランスポーター1欠損症に対する
遺伝子治療開発

産学連携

抑制性シナプス誘導

受容体

てんかん抑制

小胞
シナプス前部

シナプス後部

による抑制性シナプスの誘導

焦点

遺伝子導入
抑制性シナプス誘導

てんかん焦点への 投与

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

plasma membrane

nucleus

AAV-GLUT1大大槽槽投投与与にによよるる治治療療

血血管管内内皮皮細細胞胞

GGLLUUTT--11

グルコース
GGLLUUTT--11
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URL  https://inoue.cira.kyoto-u.ac.jp/

令和6年度〜令和8年度

　Hereditary motor and sensory neuropathy 
with proximal dominant involvement（HMSN-P）
は、進行性に四肢近位筋優位の筋力低下来し、30歳前
後で発症後、歩行困難や嚥下障害や呼吸障害等を来す
神経変性疾患です。本疾患の原因はTRK-fused gene 

（TFG）であり、本邦には、約100-200人の患者さんが
いらっしゃいます。現在のところ根本的な治療はなく、有
効な治療法の開発が望まれます。我々は、HMSN-Pの治
療法として、TFG変異を修復する遺伝子治療の開発を
進めています。HMSN-P患者iPS細胞とHMSN-Pモデル
マウスでの有効性をすでに確認しており、本研究開発で
は、臨床試験に向けた非臨床安全性試験や治療用AAV
ベクターの作製を進めています。

井上  治久　京都大学　iPS細胞研究所　教授

近位筋優位遺伝性運動感覚ニューロパチーに対する
遺伝子治療開発に向けた非臨床試験

治療方法探索

URL  http://www.psy-keiomed-ect.com/

令和6年度〜令和8年度

　小児遺伝性神経疾患は患者本人・家族に対し生涯にわたる影
響を及ぼす一方で、その多くが根本的な治療法のない希少疾
患であり、大きなunmet medical needsとなっています。本
研究が対象とする皮質下嚢胞をもつ大頭型白質脳症（MLC）も
また根治療法のない遺伝性の小児神経疾患であり、大頭症、発
育遅延、軽度認知障害、運動機能障害といった様々な症状を呈
します。MLC症例の大部分がアストロサイト特異的に発現する
MLC1遺伝子の潜性機能喪失変異を原因とすることから、本研

究ではアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用いたMLC患者
に対するMLC1遺伝子補充療法の実施を目指しています。現
在は病態モデルマウスを使用し非臨床proof of conceptを
取得した段階であり、日本国内でのヒト初回投与試験実現に向
け、自治医科大学オープンイノベーションセンターからの協力
を得つつ課題に取組んでいます。

田中  謙二　慶應義塾大学　医学部　教授

皮質下嚢胞をもつ大頭型白質脳症に対する
遺伝子治療開発

治療方法探索

　
　
　
実
用
化

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 PowerPointまたはPowerPointで作成した概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

AAVベクターによるMLCモデルマウス治療 小脳白質空胞病変の改善を確認

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 近位筋優位遺伝性運動感覚ニューロパチー
に対する遺伝子治療開発に向けた非臨床試験

非臨床試験

◆げっ歯類における非臨床
安全性試験
◆大型動物における非臨床
安全性試験
◆臨床に向けた治療用ベク
ターの作製

臨床試験へ

遺伝子編集

AAV
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URL  http://www.ifrec.osaka-u.ac.jp/en/laboratory/naoki_hosen/ (EN/JP)URL  https://www.med.osaka-u.ac.jp/pub/bldon/ (JP)

令和6年度〜令和8年度

　CAR-T細胞は患者毎に作る必要があります。一方、NK細胞で
あればアロのドナー由来でもGVHDを起こさないので、一人の
ドナーから多数の患者用の細胞が作れます。我々は、R3-R5年度
再生医療実現拠点ネットワークプログラムにおいて、臍帯血由来
CAR-NK細胞の作製法を確立しました。また、我々はR1-4年度次
世代がん医療加速化研究事業において、自作した抗AML細胞モ

ノクロ―ナル抗体約14,000クローンの中から、多くの患者にお
いてAML細胞に結合するが健常人末梢血（B細胞以外）に結合
しない抗体としてKG2032を同定しました。KG2032由来CAR-
NK細胞を作製は著明な抗白血病効果を示しました（Ikeda, S. 
et al. Nat Cancer 6, 595–611, 2025）。本研究では同種造
血幹細胞移植後再発急性骨髄性白血病患者を対象とした医師
主導治験実施に向けた準備を進めています。

保仙  直毅　大阪大学　大学院医学系研究科血液・腫瘍内科学　教授

同種造血幹細胞移植後急性骨髄性白血病患者に
対する臍帯血由来新規CAR-NK細胞の開発

治療方法探索

令和6年度〜令和8年度

　我々は、子宮頸がんに対するiPSC由来ヒトパピローマウイルス(HPV)
抗原特異的細胞傷害性T細胞（CTL）療法の開発に成功し、高い抗腫瘍効
果を証明しました(Molecular Therapy 2020)。子宮頸がんはHPV感
染が原因で発症します。日本ではワクチン接種率が一時は0.5%以下ま
で低下したため、若い女性の罹患率の増加が続いています。若い女性に
おける子宮頸がんの進行は特に速く、マザーキラーと呼ばれ、極めて予
後不良であり、有効な新規治療法開発が必要です。しかし、自家治療では
長い作製期間と高額なコストが実用化に向けた大きな障壁となります。
一方で、健常人CTLから樹立した他家iPSCを用いると、免疫拒絶で抗腫
瘍効果減弱の問題が生じます。この問題を解決するために、我々はHLA
クラスIをゲノム編集した健常人iPSC由来HPV-CTLを開発しました。この
CTLは組織レジデントメモリーT細胞を豊富に含み、強力な細胞傷害活性
を維持しながら、患者免疫細胞からの攻撃も回避できることを証明しまし
た（Cell Reports Medicine 2023）。本研究ではiPSC由来HPV-CTLの
安全性確認目的に、2025年1月より第I相医師主導治験を開始しました。
女性の大事なライフステージに発症するマザーキラーを克服するため、
研究グループで着実に研究開発を進めます。

安藤  美樹　順天堂大学大学院　医学研究科　血液内科学　主任教授

治療方法探索

子宮頸がんに対するiPSC由来次世代T細胞療法の
医師主導治験

URL  順天堂大学血液内科  https://hosp.juntendo.ac.jp/clinic/department/ketsuekinaika/URL  研究室  https://www.andomlab.com

CAR-T細胞キメラ抗原受容体

CD3ζ
CD28/4-1BB

患者 リンパ球に
遺伝子導入

CAR-NK 細胞

臍帯血単核球に
遺伝子導入

• 患者毎に毎回作製しないといけな
い

• アロのドナー由来でも使えるので、
一つの臍帯血から多くの人数分の
細胞を準備可能

8 cm x 8 cm
（縦 x 横）

※このサイズ内で
作成してください

【A】
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URL  http://yokohama-cu-mbs-lotus.jp/index.html

令和6年度〜令和8年度

　中枢神経系（脳および脊髄）は、一度損傷を受けると再生が極
めて困難であることが知られており、その主な要因として、複数
の神経再生阻害因子の存在が挙げられます。神経再生促進因
子であるLOTUSは、これらの阻害因子の作用を強力に抑制す
る内在性分子であり、脳および脊髄に豊富に発現しています。し
かし、これらの組織が損傷を受けるとLOTUSの発現は著しく低
下し、神経再生が困難な状態に陥ります。本研究では、LOTUS
遺伝子を搭載したアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用い

た補充療法を開発し、非臨床試験において薬効および安全性
に関するProof of Concept（PoC）を獲得しました。現時点で
は治験プロトコルの策定および確定を完了しており、今後は治
験薬の品質に関するPMDA対面助言を経て、急性期脊髄損傷
を対象としたAAVベクターによるLOTUS遺伝子治療の第I/II
相医師主導治験を実施し、その完了を目指します。

竹居  光太郎　横浜市立大学医学部神経内科学・脳卒中医学教室　特任教授

神経再生促進因子LOTUSによる脊髄損傷に対する
遺伝子治療法の実用化開発研究

産学連携

URL  https://www.ims.riken.jp/labo/4/index_j.html

令和6年度〜令和8年度

　ナチュラルキラーT細胞（NKT細胞）は、強い抗腫瘍活性を持
つTリンパ球で、NKT細胞活性化を伴うがん治療は先進医療B
として臨床研究が行われました。しかし、がん進行に伴うNKT
細胞減少や機能不全により、治療が適応できる患者数は約3割
と少ないことが問題となっていました。
　そこで、iPS細胞からNKT細胞（iPS-NKT細胞）を製造し、
治験を実施した結果、iPS-NKT細胞の安全性が確認され、さ
らにある程度の有効性も確認されました。iPS-NKT細胞はα
-GalCerを提示した樹状細胞と併用することにより更に強力

な抗腫瘍活性が期待できますので、我々は他家由来iPS-NKT
細胞と自家DC/Galとの併用による臨床研究を企画し、実施
しております。
　現在は第二用量を実施中であり、本試験において安全性及
び有効性が確認できた場合は、先進医療Bにおいて第二相試
験を実施し、新たな療法として保険収載を目指します。

古関  明彦　理化学研究所　生命医科学研究センター　
免疫器官形成研究チーム　チームディレクター

再発・進行頭頸部がん患者を対象とした他家iPS-NKT細胞
および自家DC/Gal併用療法に関する臨床研究の第2用量

治療方法探索

　
　
　
実
用
化

治験デザイン 非盲検、非対照、用量漸増

【B】サイズ規格

脊髄損傷で
LOTUS減少

LLOOTTUUSSのの補補充充

遺遺伝伝子子治治療療

治療介入

機機能能回回復復

治療効果

5種の神経再生阻害因子

Nogo受容体

神経再生阻止
神経再生促進

LOTUS

補充療法
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URL  http://www.nihs.go.jp/cbtp/home/index.html

令和6年度〜令和8年度

　2023年11月、医薬品等のウイルス安全性の国際
的なガイドラインであるICH-Q5Aが改訂され、次世代
シークエンサー（NGS）を用いたウイルス試験が可能と
なりました。
　欧米では医薬品等のウイルス安全性にNGSを用
いる際の技術的な課題を議論する国際共同研究グ
ループAdvanced Virus Detection Technologies 
Working Group（AVDTWG）の活動が始まっていま
す。我々もAVDTWGが主催する国際多施設共同試験
に参加していますが、試験を進める中で、再生医療等製
品のウイルス安全性を想定した場合の問題点等が明ら
かになってきました。本研究では、特に改善が必要と考え
られた、ウイルス参照データベースと、poly Aを持たな
いウイルスへの対応策に着目し、再生医療等製品を想定
したNGSを用いたウイルス試験法としてAVDTWGに
提案し、国際標準化を目指すことを目的としています。

河野  健　国立医薬品食品衛生研究所　再生・細胞医療製品部　室長

次世代シークエンサーを用いた再生医療等製品の
ウイルス安全性確保のための研究

品質・安全性

URL  https://orcid.org/0000-0002-1343-3927 (ORCID ID)URL  https://researchmap.jp/read0060266 (Researchmap)

令和6年度〜令和8年度

　免疫チェックポイント阻害剤（ICIs）とCAR-Tの登場は、癌治
療を根底から変えましたが、前者は多くのnon-responderの
存在、後者は固形癌へ効果が低いなど、多くの課題を残してい
ます。我々は腫瘍が急速に縮小する際にNK細胞が関与する場
合があるという動物実験結果より、世界最高活性のNK細胞を
取得することを目的に10年程前にその培養系を確立しました。
AMEDの支援を受けそのGCTP製造技術を確立し（開発コード
GAIA-102）、現在３つの治験（肺癌、腹膜播種、小児固
形悪性腫瘍）を進めています。GAIA-102は未熟なNK

細胞の表現形（CD3-/CD56bright）を示す一方、既知のNK
細胞とは全く異なるphenotype（CCR5+CCR6+CXCR3+/
ITGα1+ α3+ β3-、日米豪他で特許成立）を示し、いわゆる固
形腫瘍への集積・接着に優れ、また腫瘍破壊時に大量に分泌す
るIFN-γ・GM-CSFによる獲得免疫の誘導効果を示されていま
す。事実、治験被験者のCT画像では、ICIs投与患者で2-8%に
認められるpseudoprogressionを伴う広汎な腫瘍壊死が高
頻度に見られることは、このことを支持すると想定し
ています。

米満  吉和　九州大学　大学院薬学研究院　教授

悪性腹水を伴うmicrosatellite stable（MSS）の進行期消化器癌（胃癌・膵癌）
患者に対するGAIA-102の腹腔内反復投与の医師主導治験（PhaseI/II）

産学連携
※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

Ø bedsideでの用時調製
Ø 調製後4時間以上安定
Ø 点滴・腹腔内投与

GAIA-102
Off-the-shelf
凍結製剤

GAIA-102
専用

調製点滴剤

Ø 強力な固形腫瘍への集積・破壊能
Ø 腫瘍特異的CTLの誘導
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
次世代シークエンサー を用いたウイルス

安全性試験の国際標準化

バイオ医薬品 ヒト細胞加工製品 遺伝子治療用製品

バイオ医薬品や再生医療等製品などの生物由来製品
にはウイルス等の感染因子の汚染リスクが存在する

において、ウイルス試験への の導
入について記載

技術標準化に向けた国際連携 の活動
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令和6年度〜令和8年度

　再生医療等製品候補であるCD3陰性他家NK細胞様細胞製
剤（開発コード: GAIA-102）の基盤研究及び固形腫瘍を標的と
した3つの治験（2022年より①非小細胞肺癌（Phase I/II）、②
胃癌・膵癌腹膜播種（Phase I/II）、③小児固形癌（Phase I））を
実施中です。本課題ではそこで得られた知見をベースに、製剤
の高機能化（特に投与後体内での高活性維持）と供給能力大幅
強化（年間1万人以上への提供を可能にする量産技術）

を達成する次世代シーズ（開発コード: GAIA-151）の製法を
確立、GLP非臨床試験に供するGCTP製造に向けた研究開発
ならびにSOP化を進めています。GAIA-151を構成する製法
の要素技術ならびに膜結合型サイトカイン（膜アンカリング技
術: 九州大学シーズA-242）を含む基本技術は、いずれも研究
代表者らによる九州大学における発明です。

米満  吉和　九州大学　大学院薬学研究院　教授

非遺伝子組換え細胞修飾技術による
活性維持型NK様細胞製剤の量産技術開発

製法開発

URL  https://www.nihs.go.jp/mtgt/index.html

令和6年度〜令和8年度

　近年、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターや治療用
mRNA医薬などのin vivo遺伝子治療用製品の臨床開
発が急速に進んでいます。一方で、AAVベクターを高
用量で投与する臨床試験において死亡例を含む重篤
な有害事象が報告されています。また、mRNA医薬に
ついては発熱などの副反応が高頻度で生じることが判
明しています。このため、これらの製品の安全性の確保
及び予測に関する技術開発が重要な課題となっていま
す。本研究では、AAVベクターやmRNA医薬が引き起
こす主要な有害事象である「自然免疫活性化」に焦点
を当て、ヒト培養細胞株を用いた新規予測評価系を開
発します。感度・精度・再現性・堅牢性などに優れた評価
法を確立することで、開発候補品の絞り込みや、治験・
承認申請時において安全性に関する科学的根拠を提
示する際に利用され、開発ならびに審査の迅速化や、
臨床試験における開発中止のリスク低減に寄与すると
期待されます。

井上  貴雄　国立医薬品食品衛生研究所　遺伝子医薬部　部長

遺伝子治療用製品の自然免疫活性化の
新規予測評価系の確立

品質・安全性
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 AAVベクター mRNA医薬
✓動物試験での予測・
評価が困難

✓臨床段階での開発
中止のリスク

レポーター活性（吸光・発光等）
による簡便な評価

ヒト細胞株を用いた自然免疫活性化の予測評価系の確立

開発候補品の絞り込み、治験・承認申請時に安全性データ
を提示する場面で利用

【背景】 遺伝子治療用製品による自然免疫活性化

【本研究の内容】

安全性を担保しつつ、開発・審査の迅速化へ

重篤な有害事象

（肝障害等）

炎症応答

（副反応）

自自然然免免疫疫
活活性性化化

URL  https://orcid.org/0000-0002-1343-3927 (ORCID ID)URL  https://researchmap.jp/read0060266 (Researchmap)

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

GAIA-102

GAIA-151

Donor A Donor B Donor C Donor D

Production 1 X5 processes from the same donor mixture 

5 bags from 1 donor

1 bag from each donor
Donor A Donor B Donor C Donor D

Production 1 X5 processes from the same donor mixture 

5 bags from 1 donor

1 bag from each donor

Leukopak mix
(Multiple donors)

Lovo
(洗浄/濃縮)

CliniMACS Prodigy ®
(CD3-/CD34-depletion)

ババイイオオリリアアククタターー

6連Bag/金属筐体 解放系/ボトル単位

閉閉鎖鎖系系//連連続続

4-1BB agonist
IL-21

最最適適化化ししGCTP製製造造用用SOPにに落落ととしし込込むむ

活活性性持持続続型型製製剤剤をを量量産産

IL-2 anchor

GAIA-102
:治験実施中

GAIA-151
：本課題で製法確立

活性維持型製剤量産
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URL  https://www.tmd.ac.jp/med/arm/

URL  https://researchmap.jp/jkohyama

令和7年度〜令和9年度

　変形性膝関節症は関節軟骨が摩耗して膝痛を生じる疾患で、
国内の膝痛患者は約850万人と推定されます。痛みを抑える薬
剤や注射はあるものの、進行を抑える保存的治療は確立してい
ません。私たちは基礎研究で、滑膜由来間葉系幹細胞（滑膜幹
細胞）の関節内投与により軟骨摩耗が抑制されることを示し、
MRI 3D画像に対し、AIによる軟骨自動抽出・厚さ定量を行う評
価法も開発しました。これらの技術を用いて臨床研究を実施し、
一定の成果を得ています。一方で、自家細胞治療には滑膜採取・

培養の負担、通院回数の多さ、遠隔地患者への対応困難といっ
た課題があります。そこで、琉球大学みらいバンクの商用利用
が可能な同種滑膜幹細胞を活用することで、細胞調整が難し
い高齢者や免疫疾患患者にも治療機会を広げ、通院負担を軽
減しつつ、関節軟骨の保護・修復効果の最適化を目指します。

関矢  一郎　東京科学大学　国際医工共創研究院　
再生医療研究センター　教授

変形性膝関節症に対する同種滑膜幹細胞注射

治療方法探索

令和6年度〜令和8年度

　ヒトiPS細胞を用いた再生医療は有効な治療法が存在しない
疾患に対する新規アプローチとして注目されており、現在、中枢
神経系疾患に対するヒトiPS細胞由来神経前駆細胞を用いた研
究開発が進んでいます。一般的にiPS細胞を用いた分化誘導法
は複雑な工程を含み、研究室で開発された培養方法を工業的
な大量培養へと転換することは容易ではありません。その結果
として製造コストが高くなり、将来的に再生医療が超高額医療
となることで、一般化を阻む要因となることが予想されます。そ

のため、再生医療実用化において低コスト化は喫緊の課題で
あり、簡便かつ大量に作製可能、かつ高い機能性を有した細胞
製造法の確立が求められています。本研究では中枢神経系疾
患に対する治療法開発に関わる研究室レベルの検討と再生医
療実用化の間に存在するギャップを埋め、細胞移植治療を一
般化するために商用生産レベルでiPS細胞由来神経
前駆細胞を作製する手法を開発します。

神山  淳　早稲田大学　人間科学部　教授

中枢神経系に対する再生医療の普及に資する
細胞製剤作製技術の確立

製法開発

非臨床研究から実用化までシームレスに展開可能な手法を確立し、再生医療の早期実用化を目指す

非臨床研究 臨床研究 実用化

細胞 細胞由来神経前駆細胞
本研究提案 の大量培養法確立

• 高い機能性
• 大量培養システム
• 工程システムの簡略化

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 44 ccmm  ((縦縦))  ✕✕  1144..55  ccmm  ((横横))  ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、99  pptt以以上上でお願いします。

※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 PowerPointまたはPowerPointで作成した概要図をPDF化したデータをご提出ください。

※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【【B】】ササイイズズ規規格格

滑膜採取 細胞注射滑膜幹細胞

2mm

0mm

2mm

0mm

評価

琉琉球球大大学学みみららいいババンンクク

同種滑膜組織 MRI3次元解析により
軟骨厚さを定量する



108

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

⾼濃度トレハロース、⾃家線維芽細胞
コラーゲンで作製した

細胞シートによる画期的な再⽣医療で
難治性下腿潰瘍の治癒を促進させる

採取した⽪膚から
線維芽細胞を培養

線維芽細胞を
⾼濃度トレハロース処理により
増殖因⼦群を発現して
創傷治癒を促進できる
⾰新的な状態に誘導

URL  https://www.ri.jihs.go.jp/department/pro/03/project01.html

令和7年度〜令和9年度

　重症慢性膵炎、膵動静
脈奇形などに対して膵全
摘術が行われますが、そ
の際膵島細胞も失われる
ためインスリン依存性糖
尿病を発症します。この場
合、通常の糖尿病と比較し
ても血糖変動が不安定で
管理不良とされています。
そこで、膵全摘術に加え
て、摘出膵から膵島を単離
して自家膵島移植を実施
することにより、糖尿病の予防もしくは緩和、重症低血糖発作の
抑制などが見込まれ、患者のQOLの改善が期待されます。自家
膵島移植は米国等で標準治療となっていますが日本では保険
未収載です。そこで本研究では、慢性膵炎等に対し膵全摘術を
行う際に同時に第三種再生医療である自家膵島移植を行い、そ
の有効性および安全性を検証します。保険収載を目指して先進

医療B制度下に多施設共同臨床試験として行います。
　現在までに臨床試験を開始しており、実施症例では自家膵
島移植による膵島の機能を認めています。引き続き臨床試験
を実施し、完遂して有効性を示し、保険診療化を目指します。

霜田  雅之　国立健康危機管理研究機構　国立国際医療研究所　
膵島移植企業連携プロジェクト　プロジェクト長

保険診療化を目指した慢性膵炎等に対する膵全摘術に
伴う自家膵島移植術の先進医療制度下多施設共同試験

治療方法探索

URL  https://www.m.ehime-u.ac.jp/course/ 皮膚科学 /

令和7年度〜令和9年度

　静脈瘤による難治性下腿潰瘍はときにQOL障害が
著しく新規治療方法の開発が期待されています。我々
は高濃度トレハロース処理により線維芽細胞を一時的
で創傷治癒過程に有益なセネッセンス様状態へ誘導さ
せうることを世界で初めて明らかにしました。動物実験
でも高濃度トレハロースとコラーゲン、線維芽細胞で作
製する真皮シートの革新的な創傷治癒促進効果を確認
しております（Muto J, et al., Commun Biol 6, 13, 
2023）。本研究では、重要品質特性の特定、治験に向け
た体制整備（J-TECに技術移管）、製造方法の確立、品
質評価方法の確立、非臨床試験の実施、規制当局対応
を実施して、治験計画届を提出します。臨床試験で有効
性を検証できたなら、世界中で患者さんを苦しめてい
る難治性潰瘍に対する画期的な新規治療選択肢となり
ますので、本研究を推進して薬事承認および実用化を
目指します。

武藤  潤　愛媛大学　医学部附属病院　皮膚科　講師

自家細胞由来3次元培養真皮シートによる難治性
皮膚潰瘍の新規治療開発

治療方法探索
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疼痛を伴う慢性膵炎など

肝臓

膵臓
摘出 膵島のみ

を分離

門脈経由で肝臓
に注入

「自家膵島」
インスリンを分泌

膵島は肝臓内で
生着、

インスリンを分泌
※免疫抑制剤は不要
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URL  https://www.jichi.ac.jp/jmu-cgtr/URL  https://jichi-biochem.jp

　血友病Aは第VIII因子（FVIII）遺伝子異常による出血
性疾患で、国内に約6,000人の患者がおり、その半数
以上が遺伝子治療の適応となる重症例です。凝固因
子補充療法や二重特異性抗体によりQOLは改善して
いますが、小児期から生涯にわたる治療が必要という
課題が残っています。我々は国産のアデノ随伴ウイル
ス（AAV）ベクターを用いた血友病A遺伝子治療薬の
実現を目指し、細胞内貯留や小胞体ストレスを低減した
改変型FVIIIを開発しました。本改変型FVIIIを搭載した
AAVベクターは、マウスで野生型の約8倍の凝固因子
活性を示し、カニクイザルでも欧米で上市されている
製剤より大幅な低用量で治療域を達成しました（Blood 
2026; 147（4）: 402–415）。本研究ではFirst-in-
Human試験に向けた非臨床安全性試験を進め、長期的
に非血友病状態を維持できる根治的治療の実現を目指
します。

大森  司　自治医科大学　医学部生化学講座病態生化学部門
遺伝子治療研究センター　教授・センター長

治療方法探索

血友病Aに対する画期的遺伝子治療法の国内開発

令和7年度〜令和9年度

URL  https://www.surgery2.med.nagasaki-u.ac.jp/

令和7年度〜令和9年度

　2019年より肝硬変治療として低分子化合物刺激
にて作製した肝前駆幹細胞（CLiP）を臨床検体より作
製するとともに、小動物ならびに大型動物にてその有
効性を明らかにしてきました（Miyamoto, Eguchi et 
al., 2024他）。これまでの研究成果に加え安全性を
担保した新たなプロトコルを策定するとともに、既存
のヒトCLiPを用いて「メチル化解析」や「癌遺伝子パネ
ル」、「シングルセルRNA-seq」などのパイロット試験
を実施しております。現在は九州大学病院特定認定
再生医療等委員会より第一種再生医療等技術として
承認され、厚労省の再生医療等評価部会審査へと進
んでいる段階であります。これらの審査が終了後、肝
硬変治療（Child Pugh-Bを想定）を対象に細胞プロ
セッシング室にてヒトCLiPの作製・経門脈投与による
肝内CLiP移植の安全性試験の実施に取り組みます。

江口  晋　長崎大学　大学院　医歯薬学総合研究　教授

非代償性肝硬変に対する低分子化合物誘導
自己肝前駆細胞を用いた臨床研究

治療方法探索

自己ヒトCLiPで
健常肝に再生

細胞プロセッシング室

自己ヒトCLiP作製

腸間膜静脈経由門脈投与

自己肝組織採取、
腹腔鏡下肝部分切除
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Miyamoto, Eguchi et al., 2024.
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URL  https://www3.kufm.kagoshima-u.ac.jp/anatomy2

令和7年度〜令和9年度

　我々は、本邦で次世代腫瘍溶解性ウイルスのプラット
フォーム技術のm-CRA（多因子増殖制御型アデノウイ
ルス）作製技術を独自開発し、従来・競合技術を大きく
凌ぐ性能を持つSurvivin反応性m-CRA（Surv.m-CRA）
の開発に成功しました。第一弾の治療遺伝子未搭載の
Surv.m-CRA-1は、原発性悪性骨腫瘍への世界初承認
への多施設共同・第Ⅲ相医師主導治験を実施中です。転
移性悪性骨腫瘍は本邦で10-20万人の発症と患者数
は多い一方で、標準治療が開発されていない、アンメッ
ト・メディカルニーズのがん種です。本申請研究では、
最終目標の「転移性悪性骨腫瘍を直接治療する世界初
の承認薬（治療体系を変えるファースト・イン・クラス再
生医療等製品）の創出」へ結実できるよう、転移性悪性
骨腫瘍に対するSurv.m-CRA-1の多施設共同・第Ⅱ相医
師主導治験を実施します。

小戝  健一郎　鹿児島大学　学術研究院医歯学域医学系　教授

難治性の転移性悪性骨腫瘍へのファースト・イン・クラス再生医療等
製品のための増殖制御型アデノウイルスの第Ⅱ相医師主導治験

治療方法探索

URL  https://tumorimmunol.med.keio.ac.jp/

令和7年度〜令和9年度

　キメラ抗原受容体（chimeric antigen receptor：CAR）T細
胞療法は難治がんを治癒に導き得る有望な治療法ですが、最
も治療効果が高いB細胞リンパ腫においても、持続的な効果が
得られる方は30%程度で、改善の余地が多く残されています。
また治療に使うCAR-T細胞数を増やしたり、CAR-T細胞がよく
増えられるような遺伝子改変などを行うと、必然的に副作用リス
クが高まり、特にIL-6によるサイトカイン症候群は高頻度におき

ます。私たちは、IL-6を吸収すると同時にT細胞に長期生存シ
グナルを付与するキメラサイトカイン受容体を開発し、これを
CAR-T細胞に搭載することで治療効果と安全性を両立させる
ことを目指しています。本課題では、再発・難治性B細胞リンパ
腫に対する新しいCAR-T細胞療法の治験実施に向けた、非臨
床試験の遂行を目指します。

籠谷  勇紀　慶應義塾大学　医学部　教授

中枢神経系病変を有するB細胞非ホジキンリンパ腫に対する
キメラサイトカイン受容体搭載CAR-T細胞療法の開発

治療方法探索
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IL-6を捕捉→
副作⽤リスク低下

マクロファージ

CAR-T
細胞がん細胞

IL-6/IL-1

活性化

GP130

活性化型 IL7R→
治療効果の改善

IL-6R

IL1R2

可溶性受容体として
IL-1βを阻害

G6/7R

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

研究目的：「標準治療未確立の転転移移性性悪悪性性骨骨腫腫瘍瘍を直直
接接・・効効果果的的にに治治療療する世世界界初初の承認薬（フファァーースストト・・
イインン・・ククララスス再再生生医医療療等等製製品品）の創出」という最終目
標に結実できるよう、本事業でSurv.m-CRA-1の転移
性骨腫瘍への第II相医師主導治験を実施する。

m-CRA（（多多因因子子制制御御CRA)
ADV genome

Mt E1B
Promo-
ter A

Mt 
E1A

Prom-
oter B

Trans
-gene

Prom-
oter C

1.増増殖殖制制御御部部 2.治治療療遺遺伝伝子子部部 3.Fiber等等, 
ゲゲノノムム改改変変Gene Ther 2005, 日日米米欧欧特特許許取取得得

ADVgenome

E1ASurv. P
Surv.m-CRA-1 本本シシーーズズ

FIH（（骨骨軟軟部部腫腫瘍瘍））→II相相、、III相相（（原原発発
性性骨骨腫腫瘍瘍））→本本課課題題（（転転移移性性骨骨腫腫瘍瘍））

Survivinは全全癌癌で
高発現→標的治療
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創薬研究

URL  https://kohnodai.jihs.go.jp/kanen_meneki/index.html

令和7年度〜令和9年度

　近年、肥満を背景とする代謝機能障害関連脂肪性
肝疾患（MASLD）の患者が増加しています。その重
症型であるMASHは脂肪肝から肝炎を発症し、やが
ては肝線維化、肝硬変、肝発癌へと進展しうる疾患
であり、我が国における患者数は200万人以上と推
定されています。MASHでは肝線維化が生命予後に
最も強く関連することから、その治療法の開発は喫
緊の課題となっています。肝線維化は活性化した肝
星細胞がコラーゲン線維を過剰に産生することで進
行するため、その抑制や脱活性化を促す治療薬は有
望と考えられます。本研究では、ヒトiPS細胞から誘
導した肝星細胞を用い、その活性化の阻害や脱活性
化に関わる因子を探索することで、MASH治療薬や
抗線維化薬の開発を目指します。同時に、iPS細胞か
ら作成した肝オルガノイドを用いてMASHモデルを
構築し、薬効の評価系の確立や病態形成機構の解明
に役立てることを目指しています。

田中  稔　国立健康危機管理研究機構　肝炎・免疫研究センター　
肝疾患研究部　肝疾患細胞療法開発研究室　室長

ヒト肝オルガノイドを利用したMASLD/MASH
治療薬の開発研究

URL  http://www.sinai.dent.tohoku.ac.jp/

令和7年度〜令和9年度

　歯内歯周疾患は、根管と歯周組織間の病的交通により
顎骨に大規模な骨欠損を生じる疾患であり、重症例では
抜歯が第一選択となります。歯を残すためには周囲骨の
再生が必要ですが、炎症の終結を図ることが難しく、骨再
生が進まないことが問題となっております。これまで、骨
補填剤や特殊なメンブレンを用いた骨再生技術の応用
が試みられておりますが、未だ十分な骨再生は得られて
おりません。我々は、骨補填剤と細胞を組み合わせた骨
組織工学技術に解決策があると考えました。一方で、間
葉系間質細胞を用いた骨組織工学研究では、抗炎症効
果による骨再生は認めるものの、積極的な造骨能力には
かけておりました。そこで、我々は生体内でより造骨能力
に優れている骨格幹細胞に注目いたしました。既に独自
の方法でヒト顎骨内より骨格幹細胞様細胞（JASC）の分
離培養に成功しており、現在JASCの臨床応用に向けた
研究開発に取り組んでいます。

鎌野  優弥　東北大学　東北大学病院　歯内療法科　講師

ヒト骨格幹細胞由来前駆細胞を用いた骨再生医療の
製造・品質管理に関する研究

治療方法探索

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 活性化肝星細胞
分化誘導 活性化

化合物ライブラリーを用いた
脱活性化因子のスクリーニング

静止期肝星細胞

脱活性
化

モデルマウス
による薬効評価

肝実質細胞・非実質細胞への
分化と肝オルガノイド構築

ヒト 細胞

分化誘導

薬効・病態形成機構の検証

顎骨から採取した骨から
特殊な方法で造骨細胞を分離培養

骨補填剤
現在いくつかの候補があります

自家移植
第二種再生医療等技術の開発

再生医療等製品

製品開発

他家移植

歯内歯周病変 インプラント治療時の
骨増生

不十分な治療

今の技術では残すことのできない歯を保存し、必要な骨の
構築を容易にすることを目指す
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URL  https://www.imeg.kumamoto-u.ac.jp/bunya_top/cell_modulation/

令和7年度〜令和9年度

　テイ・サックス病は、GM2ガングリオシドという糖脂質を分解
する酵素が無いためにGM2ガングリオシドが神経に蓄積する
代謝異常症の１つです。GM2ガングリオシドは主に中枢神経細
胞などの細胞膜成分や機能を司っています。多くは、小児時に
中枢神経症状にて発症します。治療薬や治療法が乏しい病気で
す。私たちは、この病気の神経細胞を使って、GM2ガングリオシ
ドの蓄積と細胞の機能異常があることを見つけました。そこで、

この蓄積と異常を改善する薬物を探したところ、薬物候補を見
つけることに成功しました。その中の１つは、神経細胞のGM2
ガングリオシド蓄積を抑えて、細胞機能を改善させました。こ
の研究では、これらの結果をもとに、候補薬物の効果の中身
を研究すると同時にモデル動物での有効性について研究しま
す。将来的には、候補薬物の臨床応用を目指します。

江良  択実　熊本大学　発生医学研究所　幹細胞誘導分野　教授

糖脂質蓄積疾患に対する新・評価系を使った薬剤開発

創薬研究

令和7年度〜令和9年度

URL  https://gotoh-lab.cira.kyoto-u.ac.jp/

　難治性呼吸器疾患では、病態を反映した適切な疾患
モデルの構築が難しく、病態解明や根本治療薬の開発
が遅れてきました。しかし、嚢胞性線維症（CF）における
治療薬開発の成功によって、欧米のCF患者さんが受け
る肺移植の件数は低下しつつあり、このことは希少難治
性呼吸器疾患の大きな課題を創薬の力で乗り越えられ
ることを示唆しています。本研究では、ヒトへの外挿性
向上と安定した細胞供給が可能なヒトiPS細胞を用い
て新たな高性能レポーター細胞を樹立し、スクリーニン
グ方法を開発して肺線維症（PF）と線毛機能不全症候群

（PCD）における治療薬探索を行います。特にそれぞれ
の病態原因の1つであるPFの肺サーファクタント分泌
不全、PCDのナンセンスバリアントに対して、企業とも
連携してハイスループットスクリーニングを推進し、国
際標準化も視野にいれた分化誘導法を用いて新規創薬
を実現します。

後藤  慎平　京都大学　iPS細胞研究所　教授

レポーターiPS細胞を用いた難治性呼吸器疾患に
対する革新的創薬

創薬研究

　
　
　
実
用
化

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

テイ・サックス病
神経細胞

異常を改善する薬物を発見
モデル動物での
有効性を研究

近い将来・・・

細胞での効果の
中身を研究

患者へ
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URL  http://www.ircpi.kobe-u.ac.jp/research/research-06.html

令和7年度〜令和9年度

　再生医療等製品は生物由来原料を使用するため、ウイルス汚
染が安全性上の懸念であり、かつ、ウイルスの不活化・除去が難
しいという特性があります。
　この課題に対し、ICH-Q5A（R2）の改定により、次世代シーケ
ンシング（HTS/NGS）技術をウイルス安全性評価に活用する
ことが可能になりました。欧米では3Rの原則遵守の観点から、
NGS活用による動物実験の削減が進み、ウイルス安全性評価
の国際的な潮流となりつつあります。

　このような 状 況 の 中 、本 研 究は国 際コンソーシアム
Advanced Virus Detection Technologies Working 
Groupと連携し、日本が主導して遺伝子治療用製品・細胞加工
製品に特化したNGS利用の新規ウイルス安全性評価法の標
準化を目指します。
　さらに、NGSをウイルス否定試験として申請するための要点
や留意点をコンセプトペーパーとしてまとめる予定
です。

内田  和久　神戸大学　大学院科学技術イノベーション研究科　特命教授

遺伝子治療用製品、細胞加工製品のためのNGSを利用
した新規のウイルス安全性評価法の国際的な標準化

国際展開

URL  https://researchmap.jp/seinomu

令和7年度〜令和9年度

　心不全は国内で約100
万人が罹患しており、が
んと並んで多くの人の命
を脅かしています。我々
はこれまでのシングルセ
ル解析によって、心筋細
胞のDNA損傷が心不全
の重症化を規定する分子
機序であることを解明し
てきました。そこで我々は、ヒトiPS細胞およびマウスにおいて
gRNA依存的に標的遺伝子の機能を抑制もしくは増強できる
CRISPRi・CRISPRaを独自に樹立しました。そしてDNA損傷制
御遺伝子に対してgRNAライブラリを作製し、CRISPRi/a iPS心
筋に導入し、DNA損傷の程度をγH2A.Xおよびp21の免疫染
色で評価するDNA損傷制御因子の網羅的探索システムをiPS
細胞・マウスにおいて構築しました。この構築したスクリーニン
グ系において、我々は既にDNA損傷を制御する新規遺伝子を
同定し、マウスを用いた機能解析によって心機能の改善を認め
ることが確認されました。すなわち、iPS細胞から分化誘導した

心筋細胞を利用してDNA損傷をリードアウトとしたCRISPRi/a
スクリーニング系による創薬研究は十分に確立しています。そ
こで本研究では、iPS心筋・マウスのCRISPRi・CRISPRaシステ
ムによって心筋細胞におけるDNA損傷修復を制御するネット
ワークを解明し、それを制御するDNA損傷修復遺伝子治療法
を開発します。そして、その治療の心不全改善効果を検証する
とともに、その背景に存在する分子機序も解明し、狙った転写
制御を誘導できる化合物をAI創薬アルゴリズムに
より同定して個体で検証します。

野村  征太郎　東京大学　医学部附属病院　先端循環器医科学講座　
特任准教授

iPS心臓オルガノイドのシングルセルCRISPR
スクリーニング創薬

創薬研究

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

製品 細胞やウイルス

Nanopore proteins are embedded into an artif icial membrane inside the sequencing

flow cell. A current is applied across the membrane forcing the negatively charged

DNA strands to move through the nanopores. The obstruction of a nanopore by a DNA

fragment leads to a change in the current that is measured continuously by an

electronics chip integrated within the flow cell. A base-calling algorithm converts the

current variation back into the original DNA sequence.

Image credit: Genome Research Limited.

How is ONT sequencing controlled?

Why use ONT?

Despite having a lower accuracy than some of the other

ONT flow cells are controlled by an electronic chip that sits

just under an artificial membrane containing hundreds or

thousands of these protein nanopores.

•

A voltage is set across the membrane attracting negatively

charged DNA molecules through the nanopores, obstructing

the current across the membrane.

•

Because the 4 bases of DNA have different shapes and sizes,

they lead to different current variations when moving through

a nanopore.

•

These current variations make up ONT’s raw data.•

A base-calling algorithm then converts the current variation

traces into a sequence, each intensity step corresponding to

the multiple bases obstructing the pore at a certain time.

•

’

—

! " #

!

Nanopore DNA sequencing
Using long nanopore DNA sequencing reads researchers can:

Resolve complex structural variants and repetitive regions
Simplify de novo genome assembly and improve existing reference genomes
Study linkage and phasing
Enhance metagenomic identification of closely related species and distinguish plasmid from genome
Sequence entire microbes in single reads – in real-time
Explore epigenetic modifications using direct, long-read DNA sequencing

How does nanopore DNA sequencing work?
Nanopore sequencing is a unique, scalable technology that enables direct, real-time analysis of long DNA or RNA fragments. It works
by monitoring changes to an electrical current as nucleic acids are passed through a protein nanopore. The resulting signal is
decoded to provide the specific DNA or RNA sequence.

Nanopore DNA sequencing devices
A range of nanopore sequencing devices are available, providing high-yields and scalable sample throughput to suit all
requirements — from portable analysis using Flongle and MinION, through to flexible, high-throughput benchtop sequencing
on GridION and PromethION. MinION Starter Packs are available from just $1,000 providing low-cost access to the benefits
of long-read, real-time DNA sequencing.

FlongleMinIONMinION Mk1CGridIONPromethION

DNA sequencing in real time
Unlike traditional DNA sequencing platforms, which deliver data in bulk at
the end of a sequencing run, nanopore DNA sequencing data is streamed in
real time — providing immediate access to results. Advantages of real-time
data streaming include rapid access to time critical information (e.g.
pathogen identification), the generation of early sample insights, and the
facility to stop sequencing once a result has been achieved — enabling
washing and reuse of the flow cell

Streamlined DNA sequencing workflows
Oxford Nanopore provides streamlined DNA library preparation kits, which take as little as 10 minutes to perform and require minimal
sample input amounts. PCR and direct, PCR-free library preparation kits are available to suit users' specific read-length, speed, and
coverage requirements.

01:42
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ウイルス核酸の
抽出・精製

前処理の確立
と共有化

スパイクする細胞
ウイルスの調製など

装置
法

解析ソフトや
データベースの選択

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格
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URL  https://narita.iuhw.ac.jp/staff/igakubu/3312.html

　先天性食道閉鎖症および先天性食道狭窄症の術後吻合部狭
窄（AS）のうち、長期間に渡り内視鏡的バルーン拡張術（EBD）
などの既存治療を繰り返しても奏効しない、難治性ASに対する
小児再生医療の研究開発に取り組んでいます。具体的には、患
児から採取した口腔内の細胞から製造したシート組織（小児シー
ト）をEBD直後の患部に内視鏡的に移植することで以降の再狭
窄を予防します。これまでに臨床研究として7件（患者数6名、8

～41歳）の症例を実施し、安全性に問題がないこと、多くの症
例において１度の小児シート移植によってEBDが不要になり、
食事内容が通常食となり、食事時間も格段に短くなるなど、顕
著な有効性（QOLの回復）を認めております。医師主導治験を
実施するための準備を進め、本小児再生医療の早期の社会実
装を目指してまいります。

渕本  康史　国際医療福祉大学　医学部小児外科学　教授（代表）

先天性食道閉鎖症・狭窄症の術後難治性吻合部狭窄に対する自己口腔粘膜上皮細胞シートを
用いた小児再生治療の医師主導治験：治験計画届の提出および患者登録開始体制の整備

治療方法探索

令和7年度〜令和8年度

URL  https://www.nihs.go.jp/cbtp/home/index.html

令和7年度〜令和9年度

　ヒト細胞加工製品は、複雑で不均一な生細胞を成分とした製
品であるため、作用機序や体内動態の解明が難しく、有効性お
よび安全性に関する品質特性が特定しづらいと言った特徴が挙
げられます。このような課題は、有効性評価を裏付けるための科
学的エビデンスの欠如をもたらし、例えば、ヒト細胞加工製品の
製造工程変更時に求められる同等性／同質性の実証を困難に
する要因になるなど、ヒト細胞加工性製品の効率的な開発の障
壁となっています。

　本研究では、このような課題を克服するための新たな特性
解析試験法を開発するために、現在、再生医療への応用が進ん
でいるヒト間葉系間質／幹細胞（MSC）加工製品を対象とし、
シングルセルRNA-seq解析や画像解析を活用することによ
り、ヒトMSC加工製品の有効性に関わる品質特性を高精度に
評価するための革新的な解析手法の開発および国
際標準化に取り組んでいます。

安田  智　国立医薬品食品衛生研究所　再生・細胞医療製品部　部長

ヒト間葉系幹細胞加工製品の品質特性の探索、及び、
非破壊的品質評価法の開発と国際展開

国際展開

　
　
　
実
用
化

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

有効性に関連する細
胞形態の特徴を機械
学習により抽出

scRNA-seq解析
により有効性に寄
与する細胞集団を
特定

ヒトMSCの有効性に関連する細胞形態の特徴抽出
scRNA-seq解析による分類画像解析による分類
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実
用
化

URL  https://researchmap.jp/tikemoto0616?lang=ja（Research Map（池本 哲也））URL  http://www.tokugeka.com/surg1/（徳島大学 消化器・移植外科 HP）

令和7年度〜令和8年度

　重症1型糖尿病患者さん治療の最後の砦
は移植ですが、本邦では、深刻なドナー不足に
よって、移植を必要とする重症1型糖尿病患者
さんが移植を受けることが出来ないという重
大なunmetmedical needsが生じていると言
えます。我々は、基礎的検討を重ね、脂肪由来
幹細胞から、糖濃度に応じて自律的にinsulinを
分泌するinsulin producing cell（開発コード
TUFF-IPC）の効果的分化誘導法を確立し非臨
床PoCを取得しました。その後、「1型糖尿病患
者自身の少量の脂肪組織から脂肪由来幹細胞
を分離し、これを原料として我々の開発した製
造方法で分化・誘導したIPCを腹腔鏡手術で自
家移植する」という戦略（下図）を樹立しました。
本研究開発では、再生医療技術を用いたFirst-
in-human試験として、当戦略の安全性・有効性
を検証する医師主導治験・臨床第I/IIa相試験を
遂行します。

池本  哲也　徳島大学　病院　教授

1型糖尿病に対する自己脂肪から作成したTUFF-IPC自家
移植の安全性・有効性を実証する医師主導治験（I/IIa相）

治療方法探索

URL  https://tsukuba-seikei.jp/

令和7年度〜令和8年度

　特発性大腿骨頭壊死症（以下、本疾患）は、厚生労働省による
指定難病であり、大腿骨頭が原因不明の虚血により壊死し、壊
死した大腿骨頭は変形（圧潰）し、変形に伴う疼痛のため、若年で
ありながら日常生活動作が著しく制限される疾患です。標準的
治療としては人工股関節全置換術等が行われますが、根治的治
療は存在せず、根治的かつ安全な新規治療方法の開発が期待
されています。本研究では、本疾患の両側罹患症例における片
側が圧潰し標準的治療(人工股関節全置換術)を施行する際の

対側の非圧潰骨頭に対して、先進医療Bとして承認された自家
濃縮骨髄液局所注入療法の全症例への実施を行い、骨頭圧潰
抑制効果及び骨再生等の有効性評価、合併症発生等の安全性
評価を行います。また、本療法の有効性に寄与する可能性のあ
る因子の特定を目的とした骨髄細胞の網羅的特性解析も実施
します。本研究の実施により、本疾患の根治的治療
法の確立を目指します。

本間  康弘　筑波大学　医学医療系整形外科　教授

先進医療B・特発性大腿骨頭壊死症に対する
自家濃縮骨髄液局所注入療法のエビデンス構築

治療方法探索

※IPC＝Insulin Producing CellIPC  自家移植の臨床応用へ向けて※

1 型糖尿病患者の皮下
脂肪組織を局所麻酔下
に少量（１g程度）摂取脂肪組織

分離

脂肪由来幹細胞
(ADSC）

精製
約 7日

作成した自己 IPCを
腹腔鏡下に腸間膜内
注入する（自家移植）

分化

◎自家移植では自分の細胞を使用するため拒絶がなく、免疫抑制が不要
◎低侵襲であり、患者様への負担も少ないため繰り返し製造・移植が可能
◎患者様のライフイベント等のタイミングと合わせることが可能

Differentiation cooktail
・DMEM/F12
・1%human albumin
・B27 supplement
・N2 supplement

・Activin A
・Exendin-4
・RCP μ pieace

Differentiation cooktail ＋
・Nicotinamide
・HGF
・HDAC inhibitor
・RCP μ pieace

成熟

約 21日

NEUROD1
PDX1

膵前駆細胞
INS
MAFA

IPC

自己ADSC精製

特 色

Step1(7days) Step2(21days)

IPC

1

2
3

4
5 6 7

8

9

細胞調整室
3 次元培養

⾃家濃縮⾻髄液局所注⼊療法(先進医療B)

圧潰側への⼿術時(⼈⼯関節)に
⾮圧潰側へ⾃家濃縮⾻髄液を移植

[代表機関：筑波⼤学] [分担機関：順天堂⼤学、
呉医療センター、名古屋⼤学、慶應義塾⼤学]

1. ⾻髄液 採取 2. ⾻髄液 濃縮 

⼿術室 細胞培養加⼯室

3.  濃縮⾻髄液 注⼊

⼿術室

腸⾻から
⾻髄液を
採取

⾻髄液を遠⼼分離

濃縮⾻髄⾎を
壊死部に注⼊
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URL  https://www.tmd.ac.jp/grad/gast/

URL  https://rehab.kuhp.kyoto-u.ac.jp/

　本研究においては京都大学、東京大学医科学研究所、株式会
社サイフューズが連携して、末梢神経損傷に対する臍帯由来間
葉系細胞を用いた三次元神経導管移植治療の安全性と有効性
を確認する世界初の医師主導治験を実施します。この医師主導

治験を通して末梢神経損傷患者さんが、苦痛なく安心して治
療を受けられるように取り組んでまいります。

池口  良輔　京都大学　医学部附属病院リハビリテーション科　教授

末梢神経損傷に対する同種臍帯由来間葉系細胞を用いた
三次元神経導管移植治療の医師主導治験に関する研究開発

治療方法探索

令和7年度〜令和8年度

令和7年度〜令和8年度

　本課題では、腸管の難治性疾患であるクローン病に対し、
腸上皮幹細胞の培養および移植技術を基盤とした新たな治
療法の開発に取り組んでいます。これまで私たちは潰瘍性大
腸炎を対象として、①大腸由来「自家腸上皮オルガノイド」を
培養する技術、②大腸由来「自家腸上皮オルガノイド」の安全
性等を評価する品質管理手法、③大腸由来「自家腸上皮オル
ガノイド」を内視鏡的手技により効率的に大腸粘膜面へ送達
する技術の開発に成功し、これらを用いた安全性の検証を目
的とする臨床研究を実施しました。本課題では、これらの技
術基盤を応用するとともに、小腸由来「自家腸上皮オルガノイ
ド」の培養技術の確立や小腸内視鏡を用いた内視鏡的オルガ
ノイド移植手技の開発を進展させることで、クローン病に対
する治療適応の拡大を目指します。そのため確立した技術を
活用し、クローン病患者を対象とした安全性および有効性の
検証を推進する臨床研究の開始を目指します。

岡本  隆一　東京科学大学　大学院 消化器病態学　教授

クローン病の難治性小腸潰瘍に対するオルガノイド
医療の開発

治療方法探索

　
　
　
実
用
化

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

末神経損傷に対する同種臍帯由来間葉系細胞を用いた
三次元神経導管移植治療の医師主導治験に関する研究開発

神経の損傷

神経断裂等の神経損傷 神経が伸長

三次元神経導管

神経再生により感覚神経
と運動神経が改善

移植

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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実
用
化

URL  https://cellsheet.med.u-tokai.ac.jp/

令和7年度〜令和9年度

　日本において変形性膝関節症（OAK）の有症状者は約
800万人とも言われており、そのほとんどが保存療法を
受けています。近年、患者自身の血液から多血小板血漿

（PRP）を作製し膝関節内に投与する「PRP療法」が注目さ
れており、第二種再生医療等提供計画の届出数は飛躍的
に増加しています。しかし現状では、分離機器ごとに成分
組成の異なるPRPが区別なく、しかも日本人に対する治療
効果が不明なまま、高額な自由診療で行われています。私
たちは、東海大学医学部付属病院で実施中の、国産分離
機器で作製したPRPの有効性検証医師主導治験、治験参
加者対象プラセボ救済のためのPRP投与臨床研究、分離
機器の異なる2種のPRP療法の自由診療に付随する臨床
研究、などを横断的かつ統合的に解析することで、OAKに
対するPRP療法の有効性と、バイオマーカーの妥当性と汎
用性を明らかにし、科学的根拠に基づくPRP療法の最適化
を目指します。

佐藤  正人　東海大学　医学部医学科外科学系整形外科学　教授

変形性膝関節症に対するPRP療法の個別化医療実現に向けた
バイオマーカーの妥当性と臨床的有用性を評価するコホート研究

課題解決

URL  https://researchmap.jp/70000062321

令和7年度〜令和9年度

　下垂体はホルモン分泌を調節する司令塔の役割を果たし
ています。下垂体に問題が発生すると全身に重大な影響が現
れます。現状では、不足するホルモンを外から補充する治療
法を行っていますが、ホルモンの本来あるべき繊細な動きを
再現することは困難です。体にとってきめ細やかなホルモン
調節が重要であること、下垂体細胞は自然には再生してこな
いことなどの理由から、下垂体の機能低下症にはヒトiPS細胞
などの多能性幹細胞を用いた再生医療が適していると考え
ます。これまでの研究で、試験管内でヒトiPS細胞から下垂体
を作る基本的な技術を確立してきました。本課題では株式会
社RACTHERAと共に開発を進め、ヒト臨床で使用することが
できる材料で下垂体組織を分化させる方法を確立し、下垂体
製剤の品質試験法や剤型を決定することに挑戦しています。
本課題を通して、これまでに前例のない治療法を実現してい
きたいと考えています。

須賀  英隆　名古屋大学　大学院医学系研究科　准教授

臨床用iPS細胞から下垂体製剤への製造技術研究開発

製法開発

下垂体前葉機能低下症
（副腎⽪質刺激ホルモンACTH⽋損症）

治療満⾜度に改善の余地があり、
社会的ニーズも⼤きい

内分泌細胞の移植による
⾼度なホメオスタシス維持

本課題開発

製造プロセス
品質試験法
を確⽴

⾮臨床安全性試験の準備

臨床⽤iPS細胞

ヒト下垂体へ分化

ホルモン分泌

モデル動物へ移植

東海大学医学部付属病院における
に関する臨床試験

医師主導治験
国産分離機器で作製する

の有効性検証

第二種再生医療等
提供計画 治療

種の分離機器で作製する
の有効性比較

第二種再生医療等
提供計画 研究

医師主導治験プラセボ救済
有効性安全性検証

• 有効性予測バイオマーカーの妥当性の検討
→個別化治療の実現に向けたエビデンス構築

• の反復投与の臨床効果を評価
→最適な投与間隔や再投与戦略の確立

• 種類の の比較解析、バイオマーカーの評価
→ の選択に資する見解の提示
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URL  https://www.ncchd.go.jp/

令和7年度〜令和9年度

　小児急性肝不全（PALF）は、肝細胞の急激な障害に
より凝固異常や肝性脳症を来たし、短期間で致死的経
過をたどる重篤な疾患です。予後不良率が高く、肝移
植が困難な症例への治療選択肢は乏しく、根本的な治
療法の開発は国際的にも喫緊の課題です。 国立成育
医療研究センターは、蓄積してきたPALF症例のリア
ルワールドデータ（臨床データ）を活用し、現行治療の
効果と限界を体系的に解析します。多変量解析・層別
化モデルにより治療反応予測因子を抽出するととも
に、バイオマーカーの時系列変動と臨床転帰との相関
検証を通じて、複合的なサロゲートマーカーパネルを
確立します。本研究で構築された評価基盤を、次世代
型バイオ人工肝臓「UTOpiA®システム」の臨床試験
設計に活用することで、小児希少難治疾患領域におけ
る再生医療の実用化と国際展開を先導することを目
指します。

笠原  群生　国立成育医療研究センター　病院　病院長

小児急性肝不全（PALF）に対する臨床プロトコール整備と
新規バイオ人工肝臓応用に向けた予測評価基盤の開発

課題解決

　
　
　
実
用
化

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【対象疾患】小児急性肝不全（
）

・一次肝障害に続き凝固異常や肝性脳症を引き起こし、
短期間で致死的経過をたどる．
・肝移植が唯一の根治療法だが、肝移植または自己肝
の再生までの橋渡しとして血液浄化を含む集中治療管
理が重要である．

に対するバイオ人工肝臓 システムの
臨床研究の最適化

の世界有数の のリアルワールドデー
タ

＜臨床試験の最適化＞ 治療レスポンダー予測因子の同
定と患者層別化モデルの構築
＜科学的妥当性評価方法の確立＞ サロゲートマーカー
の妥当性評価

NCCHD 大阪大学
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再生医療等実用化基盤整備促進事業
Project to Promote the Foundation for Practical Application of Regenerative Medicine

　再生医療等実用化基盤整備促進事業は、再生医療ナショナルコンソーシアムの構築による臨床研究及び医師主導治験等の
計画に対する技術的支援や必要な人材の育成等への支援、再生医療等推進モデル病院の選定による臨床研究及び医師主導
治験等の円滑な実施に対する支援、遺伝子治療シーズの国際展開に当たって必要な技術指導等を実施するベクター製造支援
機関に対する支援を通して、再生・細胞医療・遺伝子治療研究の効率化、標準化、コストの削減等の基盤整備を図ることを目的と
した事業です。
　
　「経済財政運営と改革の基本方針2024 について（令和６年６月21日閣議決定）」において、ｉＰＳ細胞を活用した創薬や再生医
療等の研究開発の推進及び同分野に係る産業振興拠点の整備を、「新しい資本主義のグランドデザイン及び実行計画2024年
改訂版（令和６年６月21日閣議決定）」では、iPS 細胞等の再生医療・創薬、細胞医療、遺伝子治療の取組を、それぞれ推進すると
されています。また、再生医療等の安全性の確保等に関する法律及び臨床研究法の一部を改正する法律案が2024年通常国
会に提出され、遺伝子治療に法の適用範囲が拡大されています。これらのことから、再生医療等に関する臨床研究支援等のさ
らなる研究基盤の強化が求められています。
　
　そのため、拡大が見込まれる再生・細胞医療・遺伝子治療の臨床研究等にも対応できるよう、令和７年度からは再生医療等臨
床研究推進モデル病院及びベクター製造支援機関等の機能・規模の拡充を実施します。

再生医療等実用化基盤整備促進事業で実施する内容：

　✓臨床研究及び医師主導治験等の技術的支援
　✓再生医療等研究に携わる人材の育成
　✓安全性・有効性に関する科学的評価体制の構築
　✓産学連携支援（マッチング・知的財産取得・管理等支援）
　✓患者・市民への情報提供と患者・市民参画の推進
　✓日本発の再生医療等の国際展開の強化
　✓細胞培養加工・ベクター製造の支援とベクター製造環境の整備
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URL  http://www.dmi.med.osaka-u.ac.jp/dmi/index.htmlURL  https://www.hosp.med.osaka-u.ac.jp/

　本課題の目的は、再生・細胞医療・遺伝子治療分野に
おける臨床研究及び再生医療等製品の開発を目指す
医師主導治験等の支援、また、その受け入れ体制を強
化することなどにより、我が国の当該分野における臨床
研究・治験がより活発に行われるための再生医療等臨
床推進拠点病院を拡充することです。
具体的な実施内容は、プロジェクトマネージャーを介し
た再生医療等臨床研究及び医師主導治験等の遂行支
援、細胞培養加工及びベクター等製造の支援・人材育
成、再生医療等臨床研究提供計画書の作成やPMDA対
面助言等の規制当局対応支援などです。
　また、再生医療ナショナルコンソーシアムや他の拠
点病院との連携体制を強化するとともに、GMP準拠の
CPC施設を有しない外部機関と連携し、共同研究実施
に先立つ細胞輸送・細胞調製加工等のプロセスを構築
することにより、臨床試験や国内開発のモデルケースを
確立できるよう取組みをすすめています。

野々村  祝夫　大阪大学　医学部附属病院　病院長

モデル病院

再生医療等臨床研究推進拠点病院の拡充

令和6年度〜令和8年度

URL  https://www.jsrm.jp/fundings/amed/mgt/

令和6年度〜令和8年度

　再生医療ナショナルコンソーシアムは、日本国内の
先導的な各研究機関で培われた再生医療の臨床研究・
治験に関する知識や経験を、あらゆる研究機関・企業が
活用できる共有知識として構造化することにより、再生
医療の社会実装におけるオープンイノベーションの環
境を実現することを目的としています。産学官のそれ
ぞれ異なる課題を持つ領域を有機的に連携させ、現時
点ではまだ浸透の過程にある再生医療の研究開発へ
の参入障壁を軽減することにより、患者の新規治療法
へのアクセスを加速させます。再生医療ナショナルコ
ンソーシアムは以下の6つのモジュールにより構成さ
れており、その成果は国内外の研究機関・企業が利用
可能です。
1　臨床開発支援モジュール
2　人材育成モジュール
3　適正性評価モジュール
4　産学連携モジュール
5　患者・市民参画モジュール
6　国際展開モジュール

岡田  潔　日本再生医療学会　理事会　常務理事

再生医療の普及を支援する再生医療ナショナル
コンソーシアムの充実

ナショナルコンソーシアム

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

再生医療の共同臨床研究を実施・支援
・他施設の臨床研究の受入
・細胞培養加工支援
・細胞バンク
・規制当局支援

理研 関連病院

臨床研究・治験の実施
眼科領域、循環器領域、

間葉系間質細胞
Ex vivo遺伝子導入細胞治療、 

In vivo遺伝子治療

再生医療等臨床研究推進拠点病院

再生医療等臨床研究推進拠点病院の拡充を目指して
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URL  https://genetherapy.jp/

　本事業では、AAVベクターを用いた遺伝子治
療薬の開発を加速するため、アカデミアやスター
トアップからのリクエストに応じ、高品質な非臨床・
FIH試験用のGMP製造ベクターを提供します。国
際的な品質基準と将来の導出を考慮し、以下の3段
階での受託となります。①シーズの製造・分析によ
る開発可能性評価、②非GMP段階でのプロセス・
分析法最適化、③非臨床・FIH試験用製造と分析提
供、です。規制対応を含めFIH試験のCMCを総合的
に支援します。これまでに100ロットを超える異なる
血清型とGOIのAAVベクターを製造し、複数の機
関に提供してきました。また他のAMED事業との連
携を通じて確立したプラットフォーム技術を有して
おり、高度な品質分析を駆使した高品質な製造を実
現しています。現在、複数のパイプラインについて、
ユー・メディコ社でのプロセス・分析法開発・GMP分
析、太陽ファルマテックでのGMP製造の体制にて、
FIH試験用ベクターの提供を進めています。

ベクター製造支援

FIH試験用高品質遺伝子治療用ベクター製造

内山  進　大阪大学　工学研究科　教授 令和6年度〜令和8年度

URL  https://www.ctr.hosp.keio.ac.jp/rmmh/

令和6年度〜令和8年度

　本事業の主な目的は、iPS細胞等の高度な技術を要す
る再生医療等の臨床研究及び医師主導治験の支援・受
け入れに対応できる「iPS細胞等臨床研究推進モデル病
院」を慶應義塾大学、東京科学大学が連携して構築し、
特に東日本において施行が計画されている再生医療等
臨床研究及び医師主導治験等の実践を促進させること
です。令和6年度末より、再生医療等推進連携機関であ
る村山医療センターと新たに連携を開始しました。実施
項目である（１）臨床研究及び医師主導治験等の遂行支
援、（２）細胞培養加工又はベクター製造支援、（３）規制
対応支援、（４）その他、再生医療等の臨床研究及び医師
主導治験等の支援推進に資することに取り組み、日本に
おける再生医療等について、安全性や有効性を適切に
評価できる臨床試験の数を増やし、一定程度評価され
た再生医療等を国民が選択できる一助となることで、社
会的にも再生医療等の裾野を広げていくことを目指し
ています。

中村  雅也　慶應義塾大学　医学部　教授

東日本におけるiPS細胞等臨床研究推進モデル病院の
充実

モデル病院
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【A】サイズ規格
慶應義塾大学

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

再生医療等連携機関
村山医療センター

東京科学大学

ナショナルコンソーシアム

大阪大学

産業化は川崎キングスカイフロント地区を活用
（他事業にて）再生医療のエコシステム形成へ

東日本における 機関での連携
に加え、ナショナルコンソーシアム
及び本事業を実施する大阪大学
や順天堂大学とも密に連携し、
モデル病院の充実を図る。

順天堂大学
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URL  https://vectorshien-de.dmmg-cgct-u-tokyo.org/

　本研究課題では、in vivo遺伝子治療の実用化
を促進するため、非臨床安全性試験およびFirst in 
Human（FIH）試験に適合するGMP/GCTPグレー
ドのベクター製造基盤を整備することを目的として
います。AMED再生・細胞医療・遺伝子治療研究実
用化支援課題E1で整備したGMP製造施設を活用
するととともに支援課題D2と連携しながら、国際基
準を満たした品質管理体制を備えた、アカデミア向
けのコスト効率の高い製造・供給体制を整備します。
これまでに、in vivo遺伝子治療で主流のAAVベク
ターについて高品質ベクターの製造法を開発して
おり、アカデミアからの要請に応じてGMP/GCTP
グレードのベクター製造・提供ができる体制を構築
中です。さらに、レンチウイルスベクターや非ウイル
スベクターのin vivo遺伝子治療への応用に関して
も検討し、多様なニーズに対応できる体制の構築を
目指しています。

岡田  尚巳　東京大学　医科学研究所　遺伝子・細胞治療センター　
分子遺伝医学分野　教授

GCTP高品質ウイルスベクターの製造基盤構築と
品質管理体制の確立

ベクター製造支援

　再生医療等安全性確保法（安確法）の施行から約
10年が経過し、科学的妥当性が十分に検証されない
まま治療が提供される事例が課題となっています。再
生医療の安全かつ適正な普及のためには、安確法下
における臨床研究を通じたエビデンスの収集と評価
体制の整備が不可欠です。本研究では、順天堂大学医
学部附属順天堂医院を「再生医療等臨床研究モデル
病院」として位置づけ、臨床研究支援、非臨床安全性
試験、細胞培養加工支援、規制対応等を包括的に実施
します。これにより、科学的妥当性を評価する臨床研
究をモデルケースとして提示し、安確法下の治療エビ
デンス構築に資する提言へとつなげます。本取組は、
制度の適正運用を通じて検証型診療や治験への展開
を促進し、再生医療の社会的受容性向上と実用化の
加速に貢献することを目指します。

飛田  護邦　順天堂大学　革新的医療技術開発研究センター　先任准教授

科学的妥当性を検証する臨床研究を支援する
再生医療モデル病院

モデル病院

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、PowerPointまたはPowerPointで作成し
た概要図をPDF化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

安確法 薬機法

治験

製品化
保険医療

臨床研究
（＋先進医療）

治療（検証型診療）

●将来像

●取組

●解決したい課題

科学的妥当性を評価する臨床研究／細胞加工／
規制対応支援の実施

科学的妥当性の評価／提示法が未確立
（試験デザイン、品質確保の方法等）

• エビデンス構築
• 検証型診療／治験への展開事例創出

様々な国内アカデミア等のin vivo遺伝子治療研究開発

ベクター
製造支援
（本課題）

医学部附属病院

FIH臨床試験・
治験

PhaseⅠ/Ⅱ

企業導出

遺伝子治療再生医療
細胞リソース
センター

（臍帯・臍帯血） 

non-GMP
製造施設

支援要請

rTR

rTR

IMSUT-
HLC-CPF

（一財）医科学研究推進財団

連携

東京大学医科学研究所
遺伝子・再生医療コンソーシアム

ベクター
製造ユニット 

GCTP/GMP
製造施設

JSRM再生医療ナショナルコンソーシアム
支援要請
(支援E1)

支援要請/
伴走支援(支援D2)

AMED再生・細胞医療・
遺伝子治療

実現加速化プログラム

AMED再生医療等実用化
研究事業

臨床開発準備研究課題等

基盤
整備

活用/
製造支
援要請

(臨床研究中核病院)
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難治性疾患実用化研究事業
Practical Research Project for Rare / Intractable Diseases

研究開発課題名 研究代表者氏名 研究代表者所属

デュシェンヌ型筋ジストロフィーに対する mRNA 医薬品の探索研究 青木  吉嗣 国立精神・神経医療研究センター　
神経研究所　遺伝子疾患治療研究部  部長

網膜色素変性に対する革新的な cDNA 挿入型ゲノム編集遺伝子治療の開発 西口  康二 名古屋大学　大学院医学系研究科眼科学分野　
教授

ヒト ES 細胞由来軟骨による気管狭窄症に対する治療法開発研究 古村  眞 東京大学　医学部附属病院　
組織幹細胞・生命歯科学講座　特任教授

超高精度遺伝子修復法による原発性免疫不全症に対する新規遺伝子治療法の開発 内山  徹 国立成育医療研究センター　研究所　
成育遺伝研究部 疾患遺伝子構造研究室　室長

低ホスファターゼ症に対する遺伝子治療薬による新規治療法の開発 三宅  弘一 日本医科大学　大学院医学研究科　
遺伝子治療学　教授

重症低ホスファターゼ症小児患者を対象とした高純度間葉系幹細胞（REC-01）移植の
安全性及び有効性を検討する臨床第 I/IIa 相医師主導治験（FIH 試験） 竹谷  健 島根大学　医学部小児科　教授

臨床用ヒト iPS 細胞から誘導した精製下垂体による再生医療開発 須賀  英隆 名古屋大学　大学院医学系研究科　准教授
福山型筋ジストロフィー重症型深部イントロン変異に対する新規キメラ RNA 分子を用
いた本邦発エクソン・スキップ療法

池田（谷口）
真理子

高知大学　教育研究部医療学系臨床医学部門　
小児思春期医学講座　教授

先天性巨大色素性母斑の完全切除を目標とした Scaffold-free 自家培養真皮の研究開発 森本  尚樹 京都大学　大学院医学研究科形成外科学　教授

先天性大脳白質形成不全症に対するゲノム編集遺伝子治療法開発 井上  健 国立精神・神経医療研究センター　メディカルゲ
ノムセンター　ゲノム診療開発部　室長

IgA 腎症の根治を目的とした遺伝子治療技術の開発 臼井  丈一 筑波大学　医学医療系腎臓内科学　准教授
SaCas9/AAV 改変と数理学的な臨床試験のデザインによる網膜ゲノム編集遺伝子治療
の統合的開発 西口  康二 名古屋大学　大学院医学系研究科眼科学分野　

教授

可動式塩基編集技術による高精度遺伝子治療法の開発 川又  理樹 九州大学　生体防御医学研究所　
器官発生再生学分野　助教

低分子化合物誘導肝前駆細胞（CLiP）による希少難治性肝・胆道疾患に対する画期的
再生医療の探索研究 足立  智彦 長崎大学　大学院医歯薬学総合研究科（医学系）

移植・消化器外科学　准教授
GM1 ガングリオシドーシスに対するレンチウイルスベクターを用いた ex vivo 遺伝子
治療法の開発 嶋田  洋太 東京慈恵会医科大学　総合医科学研究センター遺

伝子治療研究部　准教授

疾患アリル特異的ゲノム編集による網膜色素変性症治療 星野  温 京都府立医科大学　大学院医学研究科　循環器内
科学　講師

ムコ多糖症Ⅱ型に対する造血幹細胞遺伝子治療の実用化に向けた研究開発 小林  博司 東京慈恵会医科大学　総合医科学研究センター
遺伝子治療研究部　教授

機能的に安定な自己誘導型制御性 T 細胞による尋常性天疱瘡に対する細胞療法の開発 天谷  雅行 慶應義塾大学　医学部　教授

GJB2 変異型難聴を標的とした改変型アデノ随伴ウイルス治療薬の非臨床試験 神谷  和作 順天堂大学　大学院医学研究科耳鼻咽喉科学　
准教授

オートファジー病 SENDA/BPAN に対する新規遺伝子治療開発と治験準備 村松  一洋 自治医科大学　医学部　小児科学　教授

機能喪失型変異により発症する拡張型心筋症に対する高効率心臓遺伝子補充療法の開発 坂田  泰史 大阪大学　大学院医学系研究科　
循環器内科学　教授

高感度型 ComV1 遺伝子を用いた視覚再生の遺伝子治療の GLP 安全性試験 冨田  浩史 岩手大学　農学部　生命科学科　教授

パーキンソン病に対する三種酵素の遺伝子治療開発 村松  慎一 自治医科大学　オープンイノベーションセンター
神経遺伝子治療部門・客員教授

ムコリピドーシス（ML II / III）を対象とした CRISPR/Cas3 ゲノム編集技術での自家
細胞製剤の開発 福原  康之 国立成育医療研究センター　

遺伝診療センター遺伝診療科・医長
遺伝性神経疾患に対する新規神経親和性カプシドを用いたアデノ随伴ウイルスベク
ター由来遺伝子治療用製品の開発 内山  徹 国立成育医療研究センター　研究所　成育遺伝研

究部 疾患遺伝子構造研究室・室長
国産ゲノム編集技術と LNP をもちいたダウン症候群の in vivo 遺伝子治療基盤の構築 北畠  康司 大阪大学　大学院医学系研究科小児科学・教授

最適化した誘導肺上皮細胞による特発性間質性肺炎の革新的治療法開発 石井  誠 名古屋大学　大学院医学系研究科　呼吸器内科学
教授

脊髄性筋萎縮症に対する骨格筋細胞を標的とした新規マイクロ RNA 補充療法の開発 斎藤  潤 京都大学　iPS 細胞研究所　教授

治験を目指した福山型筋ジストロフィーに対する AAV 遺伝子治療の GLP 非臨床試験 戸田  達史 東京大学　医学部附属病院　脳神経内科　
病院診療医（出向）

「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要件を満たす希少難治性疾患を克服しようと
する機運が近年、全世界的に高まっているなか、次世代シークエンス技術の開発と研究・臨床領域への導入により、従来特定が困難で
あった単一遺伝子疾患の原因遺伝子がこの十年余の間、次々と同定されてきている。これは家系情報を元に遺伝性疾患の原因遺伝子
の同定ひいては遺伝子自体の同定につながった1990年代の遺伝子同定ラッシュに次ぐ大きなブレークスルーであり、遺伝性疾患が
多い難病において、従来は特定が困難であった原因の一端が解明されつつある。これにより核酸医薬品に代表される新規治療法の開
発と臨床応用が一部の難病で始まった。再生・細胞医療・遺伝子治療の領域でも、近年の遺伝子治療技術の進展や、各種体性幹細胞、
iPS細胞などを用いた再生医療技術の向上により、これを応用した病態解明や有効な治療法の開発が難病でも可能となりつつある。  

本事業は、希少難治性疾患を対象として、実用化を目指した病因・病態の解明、画期的な診断・治療・予防法の開発を推進することで
その克服を目指している。再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクトでも再生医療等製品の研究開発およびその実用化を主眼とし、基
礎から臨床段階まで切れ目無く一貫した支援を行い、アカデミア等の有望なシーズや汎用技術などの育成を通じて、画期的な診断・治
療・予防法につながる技術の開発を推進している。
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令和5年度〜令和7年度

　本邦の2番目の失明原因である網膜色素変性
は、網膜の杆体視細胞変性を主因とする治療法が
ない遺伝性疾患である。我々は、顕性遺伝性網膜
色素変性のモデルマウスに対して、独自開発した
革新的なcDNA挿入型ゲノム編集遺伝子治療の
有効性を確認した。そこで、本研究では、臨床応用
を前提として、治療ベクターの最適化と前臨床試
験に用いる<i>in vitro</i>及び<i>in vivo</
i>評価系の確立を目的とする。
　本年度は、ベクターの最適化を目的として、治
療ベクターの全長ゲノム合成率の評価を行った。
その結果、従来の構造ではベクターの合成率が大
幅に低下し、治療に問題を来すことが明らかとなっ
た。そこで、ベクターの合成率の改善のため、ベクター構造の改
変を行っている。また、治療ベクターの評価モデルの構築につ
いては、<i>in vitro</i>モデルとして、計画通り3名分の患者
由来リンパ芽球を樹立した。<i>in vivo</i>モデルとしては、
前年度に作製した変異型のヒト化マウスモデルに加えて、正常
型のヒト化マウスモデルを新たに作製した。加えて、引き続き対

象変異を病因とする患者の臨床情報を収集し、患者レジストリ
の構築も行っている。
　現在のところ、ベクター構造の決定に難航しているものの、評
価用のモデルは構築済であるため、問題が解決次第速やかに治
療効率の評価を行うことができる。これまで治療不能だった顕
性網膜色素変性に対する初の治療薬となる可能性がある。

西口  康二　名古屋大学　大学院医学系研究科眼科学分野　教授

網膜色素変性に対する革新的なcDNA挿入型ゲノム
編集遺伝子治療の開発

令和5年度〜令和7年度

　申請者らは、国内製薬企業と共同で、希少難病デュシェンヌ型筋ジスト
ロフィー（DMD）に対し、国産初の核酸医薬品であるエクソン53スキッ
プ薬ビルトラルセンを開発し、2020年3月に早期条件付き承認を取得し
た実績を有する。ビルトラルセンは新規作用機序により運動機能改善が
示唆されるが、遺伝子変異特異的で対象が限定される課題があった。近
年、mRNA医薬は新型コロナウイルスワクチンの実用化を契機に有望な
治療モダリティとして注目されている。申請者らは、DMDモデルmdx52
マウス脳内へのmRNA医薬-ナノミセル型キャリア投与により、Dp140
欠損由来の脳症状を改善することを実証（Prog Neurobiol. 2022）し、
さらに国内製薬企業との連携により14-kbのDp427-mRNA合成技術
および脂質ナノ粒子合成技術を本研究に活用可能とした。本研究では、
DMDモデルを対象にmRNA医薬-脂質ナノ粒子の探索研究を行い、筋・
脳症状を標的とする世界初のDMD mRNA医薬実用化を目指す。遺伝
子治療基盤、mRNA合成・キャリア技術、国内製薬の協力により成果達
成を図り、将来的に多様な機能喪失型神経・筋難病への応用と、日本発
mRNA医薬創生基盤の強化、国際競争力向上に資する。

青木  吉嗣　国立精神・神経医療研究センター　
神経研究所　遺伝子疾患治療研究部　部長

デュシェンヌ型筋ジストロフィーに対する
mRNA医薬品の探索研究
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令和5年度〜令和7年度

　ゲノム編集技術の発展は、遺伝子変異の直接修
復という理想的な遺伝子治療を可能にする。その
一方で、標的以外の編集（オフターゲット）や二本
鎖DNAの切断（double-strand brake: DSB)に
伴う染色体の欠失や転座は、造腫瘍性の要因とな
る。本開発ではゲノム編集固有の問題を克服すべ
く、DNAを切断せずに遺伝子変異を修復する方法
として、ニッカーゼを用いたNICER法（a method 
for correcting heterozygous mutations 
that employs multiple nicks（MNs）induced 
by Cas9 nickase and a homologous 
chromosome as an endogenous repair 
template）と、cytidine base editorやadenine 
base editor などの塩基編集（Base editing）を
用いたゲノム編集遺伝子治療法の開発を行う。
NICER法では、健常アレルを鋳型として変異を修
復することから、常染色体顕性遺伝形式や複合ヘテ
ロ接合性変異による疾患が標的となる。変異アレル特異的およ
び変異アレル・健常アレル共通のニッカーゼを導入することで、
5％程度の変異の修復が可能であった。一方で、塩基編集を用
いたゲノム編集では、疾患マウスの造血幹細胞において70％以

上の効率で変異の修復が可能であり、ゲノム編集後の造血幹
細胞を移植したマウスにおいても、末梢血球における変異の
修復が確認できた。今後は、疾患マウスモデルでの評価を中心
に、臨床における有効性の検証を実施する。

内山  徹　国立成育医療研究センター　研究所　
成育遺伝研究部　疾患遺伝子構造研究室　室長

超高精度遺伝子修復法による原発性免疫不全症に
対する新規遺伝子治療法の開発

令和5年度〜令和7年度

　本研究は、先天性声門狭窄症などの下気道狭窄を治療す
る新たな方法の開発を目的としています。従来の治療法で
は、自家肋軟骨を移植して気道を拡張する気道形成術が行
われてきましたが、肋軟骨が消失したり、接合部に線維組織
が形成されて気道狭窄が再発しやすく、長期的な予後が安
定しないという問題がありました。動物モデルを用いた研究
では、肋軟骨と気管軟骨が肉芽組織で接合し、肋軟骨が孤
立することで予後不良になることが示唆されています。
　一方、再生軟骨による気道再建では、気管軟骨と再生
軟骨が軟骨同士で接合し、再生軟骨が気管軟骨へと置き
換わることが示唆されています。これまでに、自家細胞を
用いたインプラント型再生軟骨の研究も進めてまいりま
したが、製造コストが高く、細胞品質の不均一や製造期間
の長さといった課題があり、製造販売には至っておりません。
　本研究では、同種移植を可能にするヒトES細胞由来の軟骨と生
分解性足場を用いたインプラント型再生気管軟骨による気道再建
術を実証し、適切な免疫環境下でヒトES細胞由来軟骨を生着させ
る技術の開発を目指しています。これにより、他家移植によるヒト
ES細胞由来軟骨で、気道拡張が実現できると期待しております。
　これまでに、インプラント型再生軟骨の製造方法を開発し、ヒト
ES細胞由来軟骨細胞と生分解性足場材料を用いたヌードマウス

皮下でのインプラント型再生軟骨技術も確立しました。また、通
常の免疫マウスに免疫抑制剤を投与することで、ヒトES細胞由来
軟骨細胞から軟骨再生が可能となる技術を開発しています。
　今後は、動物を用いた安全性と有効性の試験を実施し、
PMDAの要件に沿った非臨床安全性試験も進める予定です。
臨床研究や医師主導治験を経て、気道用ヒトES細胞由来軟骨
の製造販売を目指し、日常診療の選択肢として提供できる技術
の実現を目指してまいります。

古村  眞　東京大学　医学部附属病院　
組織幹細胞・生命歯科学講座　特任教授

ヒトES細胞由来軟骨による気管狭窄症に対する
治療法開発研究
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令和5年度〜令和7年度

　低ホスファターゼ症（HPP）は、アルカリホ
スファターゼ（ALP）の活性低下により骨の
石灰化が障害される先天性骨系統疾患であ
り、重症例では生命予後が不良です。現在
の標準治療である酵素補充療法は対症的
であり、生涯にわたる定期投与と高額な医
療費が課題となっています。申請者らはこ
れまでに同種間葉系幹細胞（MSC）を用い
た臨床研究を実施し、世界で初めて骨再生
による救命に成功しましたが、骨構造の完
全な改善には至りませんでした。そこで本
研究では、極めて高い増殖・分化・遊走能を
有する高純度MSC（REC-01）を用いた臨床
第I/IIa相治験を通じて、重症HPP小児患者
に対する安全性と有効性を検証するため、
HPPノックインマウスでのRECと同等のマ
ウス高純度MSC（PαS細胞）を用いて効果
を実証する試験を行います。

竹谷  健　島根大学　医学部小児科　教授

重症低ホスファターゼ症小児患者を対象とした高純度間葉系幹細胞（REC-01）
移植の安全性及び有効性を検討する臨床第I/IIa相医師主導治験（FIH試験）

令和5年度〜令和7年度

　低ホスファターゼ症（Hypophosphatasia; HPP）
は組織非特異型アルカリホスファターゼ（Tissue -
nonspecific alkaline phosphatase; TNAP ）の欠損
により引き起こされる遺伝性骨疾患である。アルカリホ
スファターゼ（ALP）活性の低下による全身骨の石灰化
不良、けいれんなどの症状を呈し、周産期重症型及び乳
児型は約半数は予後不良である。治療法として酵素補
充療法が行なわれているが、週3-6回の皮下注射を一生
続ける必要があり負担が大きく、根治療法が切望されて
いる。我々は10数年以上にわたりHPPの遺伝子治療を
研究しており、TNAPを発現するウイルスベクターを用
いた全身投与、局所投与、胎内投与、及び造血幹細胞移
植での、HPP乳児モデルマウスの治療に成功してきた。
この中で最も簡便で有効かつ安全な方法としてTNAP-
D<sub>10</sub>発現AAV8型ベクター（遺伝子治
療薬：ARU-2801）の筋肉注射による投与を選択し、HPP
モデルマウスで延命効果を認めると共に長管骨、歯槽骨での骨
成熟を確認した。また、成体型HPPモデルマウスでも骨成熟、歯
槽骨の成熟を確認した。さらに霊長類においても有効性と安全
性を確認しており、AAVベクターの全身投与で報告されている
免疫毒性や肝毒性を認めず、ARU-2801はHPPの全ての型に

安全で有効な単回投与の新規治療薬となる可能性があると考
えられた。この治療法では1回の投与により延命効果、及び病
態の進行抑制や症状改善が期待でき、ADL、QOLのいずれの
点でも大きな恩恵になると考えており今後、臨床治験を行い、
臨床応用を進めていく予定である。

三宅  弘一　日本医科大学　大学院医学研究科　遺伝子治療学　教授

低ホスファターゼ症に対する遺伝子治療薬による
新規治療法の開発
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令和6年度〜令和8年度

　福山型先天性筋ジストロフィー（FCMD）は、日本に特に多く見ら
れる重度の難病で、乳児期から筋力の低下や発達遅滞が現れ、歩行
不能や知的障害、てんかん、心筋症などを伴い、患者と家族に大き
な負担を与えます。原因はFKTN遺伝子の異常による糖鎖合成不全
であり、特に「深部イントロン変異」と呼ばれるタイプでは余分なエク
ソンが挿入され、正常な遺伝子産物が失われてしまいます。このタ
イプは重症度が高く、若年で突然死することも少なくありません。
　私たちはこれまで、アンチセンス核酸を用いたエクソン・ス
キップ療法を世界に先駆けて提唱し、臨床試験にも進めてきま
したが、頻回投与や高コストといった課題が残されています。そ
こで注目したのが、最近明らかになったマウス由来の非コード
RNA「4.5SH RNA」の発見です。このRNAは自然に異常エクソ
ンをスキップさせる働きを持ち、原理を応用して標的を自在に
変える「人工キメラRNA分子」を設計することが可能です。
　人工キメラRNAは、従来の核酸医薬より高効率でエクソンを
スキップでき、遺伝子ベクターに組み込むことで持続的に働く
ことが期待されます。本研究では、患者由来のiPS細胞や独自に
作製したモデルマウスを用い、深部イントロン変異を標的とす
る人工RNAの有効性を検証します。さらに、筋肉や脳へ効率よ
く届ける方法の開発や、治療効果を評価する新たなバイオマー
カー探索にも取り組みます。

　この研究により、これまで治療が困難だったFCMDの新しい
遺伝子治療法が確立される可能性があります。さらに、この手
法は他の遺伝性疾患にも応用可能であり、日本発の革新的な
モダリティとして世界に広がることが期待されます。患者と家
族の未来に希望を届けるため、臨床現場と基礎研究を結びつ
けた挑戦を進めています。

池田（谷口）  真理子　高知大学　教育研究部医療学系臨床医学部門　
小児思春期医学講座　教授

福山型筋ジストロフィー重症型深部イントロン変異に対する
新規キメラRNA分子を用いた本邦発エクソン・スキップ療法

令和6年度〜令和8年度

　下垂体前葉は内分泌系を制御する中枢組織で、ホルモ
ン分泌をその需要に合わせて調節することで我々のか
らだの恒常性を保つ。下垂体に機能障害が生じると生命
の危機に陥るなど重篤になるうえ、その後下垂体機能が
回復することはない。下垂体機能低下症は難病に指定さ
れ、患者数は日本国内で約3万人、欧米データでも100万
人に約300人とされ罹患率は日本と同程度である。現状
では、不足したホルモンを外から投与する補充療法を行
い、また患者さんには補充する意味や投与量の調整方法
など日々の変化に対応できるよう教育を行う。しかしその
様な治療と教育とを継続していてもなお、副腎クリーゼ
や死亡が有意に多く、無事に生活していたとしても糖尿
病・高血圧・脂質異常症・鬱の罹患率が有意に高いことが
報告されている。前者は補充不足により発生し、後者は補充過多で
発生する、すなわち補充が多すぎても少なすぎても副作用が出る
ことを示している。からだの求める需要量の日々の変化に、供給量
がぴったりとは合致していない結果である。また、下垂体機能のな
かでも特に副腎皮質刺激ホルモン（ACTH）に関わる機能不全が、
患者に大きな影響を与えていることも示している。下垂体ACTH欠
損症が、最初に再生医療を確立する意味のある疾患である。
　下垂体前葉機能低下症の再生医療を確立するのが最終目的

である。私たちは多能性幹細胞から下垂体へのin vitro分化に
2009年から取り組み、マウスES・ヒトES・ヒトiPS細胞へと開発
を進めてきた。この分化法を基礎に、下垂体前葉機能低下症の
ACTH欠損症に1st in humanとして届けたい。本研究開発で
は臨床用ヒトiPS細胞を材料として臨床用分化法で分化・品質
管理された精製下垂体製剤を、臨床と同じ投与法で下垂体機
能不全動物モデルに移植する。下垂体ACTH欠損症に対する
治療の、真の意味での非臨床POCを獲得する。

須賀  英隆　名古屋大学　大学院医学系研究科　准教授

臨床用ヒトiPS細胞から誘導した精製下垂体による
再生医療開発
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令和6年度〜令和8年度

　先天性大脳白質形成不全症の代表的疾患Pelizaeus-
Merzbacher病（PMD）は、乳児期より生涯に渡って重篤
な障害を呈する小児の難治性遺伝性疾患で、中枢神経系

（CNS）の髄鞘形成不全と乳児期発症の重度運動発達障
害を呈する。治療法はない。PLP1遺伝子の変異が原因で、
アミノ酸置換変異やゲノム重複は機能獲得変異として重
症となるが、欠失などの機能喪失は極めて軽症であること
から、PMDの分子治療としてPLP1遺伝子発現の抑制的制
御により、この疾患を治療できると考えられる。この仮説に
基づき、最近アンチセンスオリゴ（ASO）やAAVに搭載した
人工miRNAによるPLP1抑制治療がそれぞれアミノ酸置
換変異とゲノム重複によるPMDモデル動物に対して有効
であることが示されている（Elitt et al. Nature 2020、Li 
et al. JCIinsight 2019）。ASOは臨床応用に最も近いモ
ダリティであるが、髄注からの繰り返し投与が必要である
ため患者負担が大きい。研究代表者らはこれまで単回投
与で治療が完結する人工miRNAを搭載したAAVの開発を進め
てきた。しかしその有効性の一方で、治療効果が不十分など限
界もあることを認識した（未発表データ）。そこでこれらの課題

を克服できる第３のモダリティとして、我々はゲノム編集AAV
ベクターを用いたPLP1遺伝子発現抑制治療法の開発を提案
する。

井上  健　国立精神・神経医療研究センター　メディカルゲノムセンター　
ゲノム診療開発部　室長

先天性大脳白質形成不全症に対するゲノム編集
遺伝子治療法開発

令和6年度〜令和8年度

　先天性巨大色素性母斑は病変の長径が20cm以上の巨大母斑と定
義され、出生2万人に１人程度発生すると報告されている。小さな色素
性母斑は一般に‘ほくろ’、と呼ばれる良性の皮膚腫瘍であるが、巨大な
母斑が体表面の広範囲に存在すると整容的、また精神発達上も大きな
問題となる。更に致命的な問題として、巨大母斑を母地とした悪性黒色
腫が発生するリスクが数％程度あると報告されている。
　皮膚再生は再生医療の中でも最も古くから臨床応用され、皮膚再生
は可能となった、との認識が医師や再生医療研究者の中でも持たれて
いる。実際に、動物実験で実験的に作成した創が治癒したことを示す報
告は無数にあるといっても過言ではない。これは動物の創傷治癒が主
に創の拘縮によって起こるため、皮膚が再生し、治癒したような印象を
与えているだけであり、創の拘縮では治癒が得られないヒトの臨床現
場、特に広範囲の皮膚再生が必要となる重症熱傷や先天性巨大色素性
母斑治療においては依然として有効な治療方法が得られていないのが
現実である。本邦においては、世界に先駆けて、2016年に自家培養表
皮が重症熱傷から巨大母斑にも適用拡大された。しかし、自家培養表皮
は細胞が数層程度重層化した薄膜に過ぎず、自家真皮上には生着する
が、自家真皮が失われた全層皮膚欠損創には生着しない。真皮再生は、
凍結保存同種皮膚、あるいは人工真皮製品を用いて再建されてきた
が、これらで再建された真皮様組織上に自家培養表皮は生着しないこと
が臨床報告で明らかとなっている。

本課題では、未だに達成されていない皮膚再生治療を
確立するために、自家培養表皮が生着しうる自家培養
真皮の作製方法を検討し、製品プロトタイプを確立す
ることを目標とする。このため、研究分担者が開発した
独自の三次元培養方法であるネットモールド法を用い
て培養真皮の作製方法を検討し、製品規格を確立する
ことを目標とする。

森本  尚樹　京都大学　大学院医学研究科形成外科学　教授

先天性巨大色素性母斑の完全切除を目標とした
Scaffold-free自家培養真皮の研究開発
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令和6年度〜令和8年度

　網膜色素変性（RP）は、有効な治療法がない遺伝性網膜
変性である。アデノ随伴ウィルス（AAV）を使って病因遺伝
子の正常コピーを補填する遺伝子治療の開発が主流であ
るが、ベクター容量の制約のため、大きな遺伝子を病因と
する大多数の日本人RPに応用できない。この問題に対し
て、申請者らは、ゲノム局所を治療対象とすることで、遺伝
子の大きさに関わらず治療できるゲノム編集遺伝子治療
の開発を行ってきた。しかし最近になって、RP類縁疾患に
対する世界初のAAVゲノム編集遺伝子治療の治験にお
いて、薬の効果が想定よりも小さかったことで治験の中止
が発表された。そこで、前臨床試験に進む条件としたゲノ
ム編集成功率の目標値を大幅に引き上げることにした。そ
のために本研究では、ゲノム編集に用いるCas9最適化と
AAV変異体の検討などAAVカプシドの改良を行う。さら
に、世界最大のEYS患者レジストリと先端的な数理学的ア
プローチを組み合わせることで、治療効果が効率的に検出
可能な病期と臨床バイオマーカーを同定し、その有用性を
検証するなど、基礎研究と臨床研究の両輪で医師主導治
験成功の確率を上げることを目指す。

西口  康二　名古屋大学　大学院医学系研究科眼科学分野　教授

SaCas9/AAV改変と数理学的な臨床試験のデザイン
による網膜ゲノム編集遺伝子治療の統合的開発

令和6年度〜令和8年度

　本研究は、血液領域で行われてきた
造血幹細胞(HSC)におけるゲノム編集
を用いた遺伝子治療を応用しIgA腎症
の根治を目指す疾患治療モデル実験で
ある(再生等ステップ0)。本研究では、ま
ずIgA腎症モデルマウス(ドナー)HSCに
おけるゲノム編集により、腎臓への沈着
性を有さない改変IgA分泌B細胞を供給
可能なHSCを作製する。これをIgA腎症
モデルマウス(レシピエント)に移植し、レ
シピエントのIgA分泌B細胞を改変B細
胞に置換することによりIgA腎症の根治
を目指している。本研究におけるHSC移
植の際には、培養環境開発により生体外
でマウスHSCが大量に増幅可能である
こと、大量の自己HSC移植により放射線
等の骨髄破壊的処置を行わずとも生着が可能、かつ連続投与によ
り高いキメリズムを維持できる、という革新的技術を活用する。
　1年目は、IgA腎症モデルマウスにおけるHSC分画の同定、

分取増殖、移植法の確立、IgA腎症モデルマウスのゲノム編集
HSCの長期培養系の確立、IgA腎症モデルマウスへのゲノム
編集HSC移植治療モデルの作製、解析を順次実施してきた。

臼井  丈一　筑波大学　医学医療系腎臓内科学　准教授

IgA腎症の根治を目的とした遺伝子治療技術の開発
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令和6年度〜令和8年度

【背景】PSCは、肝内外の胆管の線維性狭窄を生じる進行性
慢性炎症疾患で、根本的治療法はなく肝移植後の再発率も
高い。当科ではこれまで低分子化合物による自己肝前駆細
胞（CLiP）を用いた再生医療研究の実績があるが、今課題は
胆管障害における有効性の検証のための初期検討である。 

【目的】PSCモデル動物の作成と移植条件の検討。 

【方法】次の①-③のモデルを作成し血清中のALT/ALP/
TBと病理像（タマネギ皮様の胆管像、線維化の増加）によ
りPSCモデルとしての有用性を評価した。 ①DDC*マウス：
DDC 0.1%配合餌を3週齢ICRに8週間自由摂取（N=10）。 
②遺伝子改変（Mdr2 -/-）マウス：生産をJackson Lab社に
委託（N=5） ③DDCラット：2.0、1.0、0.5％のDDC配合餌
を3週齢Wistarに8週間自由摂取（N=4）。 

【結果】①②のマウスモデルにおいてPSC様のタマネギ皮様の
胆管像と線維化面積の増加を認めた。③は2.0％DDC群は給
餌2週間で全頭が死亡、1.0％群と0.5％群を飼育中だが、ALT/
ALP/TBをみると通常餌群と顕著な差異は認めていない。

【小括】DDC給餌8週マウスと遺伝子改変マウスをPSCモデル
とし、CLiP移植を実施できる体制を構築、現在移植実験施行中

である。有効性を評価するためにはより効果的なモデルの条
件(DDC 配合濃度、給餌開始の 週齢、給餌開始から移植まで
の期間、移植から犠牲死までの期間など)が存在すると考えら
れ、条件の検証を行いながら移植例を加算していく。
 *DDC：3,5-ジエトキシカルボニル-1,4-ジヒドロ-2,4,6-コリジン

足立  智彦　長崎大学　
大学院医歯薬学総合研究科（医学系）移植・消化器外科学　准教授

低分子化合物誘導肝前駆細胞（CLiP）による希少難治性
肝・胆道疾患に対する画期的再生医療の探索研究

令和6年度〜令和8年度

　ゲノム編集技術は、疾患の原因となる一塩基多型（SNP）
を正しい塩基に書き換えることが可能である点から、根治治
療を可能とする次世代の治療モダリティとして高い期待が
寄せられている。中でもBase editor技術は、DNAを切断せ
ずにSNPを修復可能であり、切断に伴って高頻度に生じるゲ
ノム異常や細胞毒性といった副作用を回避できる点で、安
全性の高い手法として注目されている。しかしながら、現在
のBase editorは、標的SNPのみならずその周辺の塩基ま
で編集してしまう傾向があり、SNPを高精度に単独で修復す
ることが困難であるという課題を抱えている。このような“非
精密編集”は、治療効果を損なうだけでなく、かえって病態を
悪化させるリスクを伴うため、標的SNPのみを高精度かつ選
択的に編集する技術の開発が臨床応用における大きな鍵と
なっている。本研究では、SNPのみを正確に修復するための
革新的Base editor技術を開発し、精密編集が不可欠な高
チロシン血症1型のマウスモデルを治療することで、その有
効性と安全性を実証することを目的とする。
　我々の独創的な技術改良アプローチとして、世界的に主流と
なっている編集酵素側の改変ではなく、Base editorを標的ゲノ
ム領域に誘導する役割を持つガイドRNA（gRNA）の改変によっ
て、精密編集の向上を行なっている。現在、標的SNPのみに対

する精密編集効率を数百倍に向上させる改変gRNAの開発に
成功している。今後は、さらなる改変を行なったgRNAとBase 
editor本体を肝臓や腎臓などの標的臓器へ効率的にデリバ
リーし、高チロシン血症1型モデルマウスの治療を実施する。

川又  理樹　九州大学　生体防御医学研究所　
器官発生再生学分野　助教

可動式塩基編集技術による高精度遺伝子治療法の
開発
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令和6年度〜令和8年度

　網膜色素変性症は4000人に1人程度の割合で出現する遺伝
性疾患で、日本人の失明原因の2位であり、世界では250万人
の患者がいるが、未だ有効な治療方法が確立されていない。疾
患原因として50種類以上の遺伝子異常が知られているが、その
中で最も頻度が高いのがロドプシン（RHO）遺伝子異常である。
ロドプシンは網膜の桿体細胞外節に存在し暗所での視覚を担う
分子で、RHO遺伝子異常で頻度の多いものがP23H変異とであ
る。この変異は塩基でいうとC→A変異であり現状では塩基編集
による変異修復が難しい。しかし、機能獲得型の常染色体顕性遺
伝でタンパク質の折り畳み異常を引き起こすことで細胞機能異
常が生じるため、変異アリルの欠失が治療戦略の一つとなる。
　本研究開発では変異配列GCCACをPAM配列として認識
する小型CjCas9を用いて、gRNAとCas9をアデノ随伴ウイ
ルス（AAV）にAll-in-Oneで搭載し、網膜下投与にて遺伝子治
療を行う。治療効果を最大化するために、Deep mutational 
scanning（DMS）と呼ばれるタンパク質の１アミノ酸置換を網
羅したライブラリによるスクリーニングと機能向上アミノ酸置
換の最適な組み合わせを同定する多重変異ライブラリ評価か
らなるタンパク質機能改変プラットフォームにて小型CjCasタ
ンパク質の高機能化とAAVキャプシドの視細胞指向性に取り
組んでいる。これまでにCjCas9タンパク質の最適化を完了す

るとともに、ヒト化モデルマウスの表現型評価として網膜電図
異常も確認できた。今後はAAVの網膜下投与方法の最適化に
取り組み、ヒト化モデルマウス視細胞におけるゲノム編集効率
とオフターゲット編集リスクの評価、並びにゲノム編集による
視覚機能や網膜電図、また網膜病理組織の病的変化が抑制さ
れることを確認しPoC確立に取り組む。

星野  温　京都府立医科大学　大学院医学研究科　循環器内科学　講師

疾患アリル特異的ゲノム編集による網膜色素変性症
治療

令和6年度〜令和8年度

　GM1ガングリオシドーシスは、βガラクトシ
ダーゼ（GLB1）遺伝子の欠損により生じる常
染色体潜性のライソゾーム病である。GLB1
の基質であるGM1ガングリオシドなどの糖
脂質やケラタン硫酸などの多糖類が進行性
に蓄積していくことにより中枢神経病変や骨
症状などを呈する。発症時期により、乳児型、
若年型、成人型の3つの病型に分類される。
現在のところ、GM1ガングリオシドーシスに
対する有効な治療法は確立していない。この
ような状況を打破するべく、これまで私たち
は、レンチウイルスベクターを用いて造血幹
細胞に治療遺伝子を発現させた後に移植を
行う造血幹細胞遺伝子治療がGM1ガングリ
オシドーシスに対して有効であることをモデルマウスを用いた
研究から明らかにしてきた。本研究では、これまでの私たちの知
見と近年の技術革新を融合・発展させることで、GM1ガングリ
オシドーシスに対する従来よりも有効かつ安全性の高い画期的
なex vivo遺伝子治療の開発を目指している。現在、新規治療遺

伝子を搭載したレンチウイルスベクターの開発を行っており、
新規治療遺伝子を導入した造血幹細胞などを用いたex vivo
遺伝子治療をモデルマウスに行うことで有効性の検証を進め
ている。今後さらに解析を進めると共に、治療標的や遺伝子構
造の最適化を進めていく予定である。

嶋田  洋太　東京慈恵会医科大学　
総合医科学研究センター遺伝子治療研究部　准教授

GM1ガングリオシドーシスに対するレンチウイルス
ベクターを用いたex vivo遺伝子治療法の開発
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令和6年度〜令和8年度

　制御性T細胞（Treg）は自己免疫疾患の発症を防ぐ免疫制御
能を持つ。誘導型Treg（iTreg）は体外で大量に作成可能で、治
療応用に期待されてきた。しかし免疫制御に重要なFOXP3分
子がiTregでは消失しやすく、機能的不安定性が大きな課題で
あった。近年、研究分担者の坂口らはCD28シグナル阻害下で
は、機能的に安定なiTregが誘導可能であることを発見した。
　尋常性天疱瘡は表皮抗原デスモグレイン3（Dsg3）に対する自
己抗体で生じる自己免疫疾患である。治療の基本はステロイド
や、近年導入された抗CD20抗体である。しかし現行治療では、感
染症などの副作用や再発例・難治例をしばしば経験する。一方、
私達はDsg3特異的な安定化iTregの有効性を検証し、天疱瘡モ
デルにおいて、病気に直接関連するB細胞のみを選択的に抑制
する有効性を示してきた。本研究では、患者自己血由来の安定化
iTreg細胞療法を実用化し、抗原特異的治療を実現するため、医
師主導治験の開始に必要な次の4つの準備を完了させる。
　1） 治験製品の品質・規格に関し、PMDAとの対面助言を実施し、試
作製品で設定した規格値を、治験製品を用いて確認中である。2） 非
臨床安全性試験については、PMDAとの対面助言に従い、一般毒性試
験、増殖特性試験を完了した。3） 天疱瘡モデルにおいては、症状出現
後のDsg3特異的安定化iTreg投与の有効性や、抗体抑制機序として
濾胞型ヘルパーT細胞の抑制を介することを示した。4） 治験計画の

作成に関しては、医療施設での細胞調製手順を確認するため、治験
製品を病院へ輸送、細胞調製を実施し、手順を最適化した。治験計画
の骨子に関してPMDAとの対面助言を実施し、現在、計画書や各種
手順書を作成中であり、本年中の治験届の提出を目指している。
　本研究を通じ、天疱瘡に対する世界初の抗原特異的免疫抑
制療法を開発する。

天谷  雅行　慶應義塾大学　医学部　教授

機能的に安定な自己誘導型制御性T細胞による
尋常性天疱瘡に対する細胞療法の開発

令和6年度〜令和8年度

　ムコ多糖症II型はIduronate-2-sulfatase（IDS）の
機能障害により全身にGlycosaminoglycan（GAG）
が蓄積し、全身臓器に障害を呈する先天代謝異常
症である。我々はモデルマウスを用いて造血幹細胞

（HSC）を標的としたレンチウイルスベクター(LVV)
による遺伝子治療が血中に十分量のIDSを持続的に
供給し、脳内GAG量を減少させ（Wakabayashi et 
al. 2015）、行動試験で有意な改善を示す事、骨系統
でも改善を示す事を報告した（Miwa et al. 2020, 
Wada et al. 2020）。更にHSCにヒトIDS遺伝子を
導入するためのLVVシステムを最適化し、そのベク
ターでIDS遺伝子を導入したマウス由来HSCが十分
な治療効果を発揮することを確認した。また自動化
細胞調整システムを用いた製造方法を検討し、動員
末梢血を出発原材料とした遺伝子導入HSCの安定
製造のための運転条件を決定した。この条件でGLPロットを産生
し非臨床試験（体内分布・安全性）を施行、一般毒性試験で正常群
と有意差なく、悪性化を疑う病理所見は見られず、また体内分布
試験では移植1ヶ月より骨髄組織にLVゲノムが確認されこの組
織を用いて染色体挿入部位検索を施行し、モノクローナルな傾
向などは認められなかった。これらの結果をもとに、臨床試験の

準備段階として、遺伝子導入造血幹細胞製剤のGMP製造体制
を確立し、生産したGMPグレード細胞製品を用いた非臨床試験
をPMDAとの合意の範囲で行い、臨床プロトコールを策定する
等、治験届準備・提出に向けた開発を進めている。本研究開発の
成果として期待される治験計画届、および治験薬概要書は臨床
実装への重要なステップになると考えられる。

小林  博司　東京慈恵会医科大学　総合医科学研究センター　
遺伝子治療研究　教授

ムコ多糖症Ⅱ型に対する造血幹細胞遺伝子治療の
実用化に向けた研究開発
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令和6年度〜令和8年度

　オートファジーは、細胞内でタンパク質などの生体高分子のリニュー
アルを担うダイナミックなメカニズムであり、細胞の品質管理と恒常性
の維持に不可欠な分解機構です。SENDA/BPANは、オートファジーの
異常に起因する「オートファジー病」であると同時に、脳内に鉄が蓄積す
る神経変性症（NBIA）としての特徴もある稀少難治性疾患です。
　本疾患はWDR45遺伝子の機能喪失により発症する単一遺
伝子病で、主病変は中枢神経であることから、遺伝子治療の有
効性が期待されます。有効な治療法は存在しておらず、私たち
が開発する治療法は唯一の疾患特異的アプローチとして、将来
的には第一選択となることが期待され、日本発となる治療法の
確立を目指して治験開始準備を進めています。
　新たに開発した治療用ベクターAAV.GTX-WDR45は、すでに国内
外で特許を申請中です。患者由来細胞にこのベクターを導入した結
果、低下していたオートファジー活性が回復し、フェリチンをはじめとす
る鉄代謝関連マーカーが正常に改善されることが確認されました。
　また、SENDA/BPANモデルマウスでは、大脳皮質の菲薄化
や淡蒼球・黒質での神経細胞減少といった病態が見られ、治療
効果評価に適したモデルであることが示されました。現在、大槽
投与による治療効果の解析を進めています。
　さらに、マルチオミクス解析を通じて特異的な診断マーカー
候補の同定と、生理学的検査による診断指標の検証も併せて実

施中です。これにより早期診断と治療効果の客観的評価を可
能とする体制の確立を目指しています。
　今後の治験実施に向け、患者情報の整備が不可欠であり、難
病プラットフォームでのレジストリ登録を進め、患者リクルート
と自然歴の把握体制を構築しています。薬効薬理および安全
性評価をさらに進め、遺伝子治療による新たな選択肢を患者さ
んに届けるべく、治験開始に向けた準備を加速させています。

村松  一洋　自治医科大学　医学部　小児科学　教授

オートファジー病SENDA/BPANに対する
新規遺伝子治療開発と治験準備

令和6年度〜令和8年度

　遺伝性難聴は約1600人に1人の割合で発症し、聴力と言語発
達の障害により患者のQOLを著しく低下させる。最も多いのが
GJB2遺伝子（Connexin26）変異による難聴であり、現時点で根
本的治療法は存在しない。当グループはAAV1での遺伝子治療
によりGJB2変異モデル動物の聴力を改善させることに世界で
初めて成功した。しかしこの成功例は出生直後マウスへの投与（ヒ
トの胎児に相当）のみであり、現実的なヒトの生後治療に相当す
る成熟マウス投与での成功には至らなかった。そこで我々はこれ
までのAMED事業や産学連携研究において、GJB2遺伝子の遺
伝子治療のための複数のカプシド改変型AAVベクター（AAV-
Sia6e）を開発してきた。さらにタカラバイオ株式会社との産学連
携研究により強力な内耳感染能を持つ新型AAV（SonuAAV）を
開発した。これらの新型AAVベクターにGJB2遺伝子を搭載し成
熟個体のGJB2欠損難聴モデルマウスへの投与により有意な聴
力回復が示された。これはヒトGJB2変異型難聴患者へのAAV
治療が可能であることを示す世界初の非臨床POCである。
　本課題は既に非臨床POCを取得している新型AAV遺伝子に
よるGJB2遺伝子治療の治験・上市に向けた非臨床試験による
治験前データの取得を目的とする。2024年度はモデルマウス

や患者iPS細胞を用いた薬効評価、AAV製造のプロセス開発、
内耳投与手術法の検討などを実施し、臨床試験に向けた準備
が進行している。本治療法が実用化に至れば、これまで補聴器
や人工内耳等の医療デバイスしか対策のなかった患者に対し、
根本的な聴力回復をもたらすことができる。

神谷  和作　順天堂大学　大学院医学研究科耳鼻咽喉科学　准教授

GJB2変異型難聴を標的とした改変型アデノ随伴
ウイルス治療薬の非臨床試験
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令和6年度〜令和8年度

　チャネルロドプシン（ChR）タンパク質は、緑藻類から発見
されたもので、光受容体として機能するだけでなく、光刺激
に応じて細胞内に陽イオンを透過させる能力を持ちます。通
常、網膜における光受容は、光受容細胞である視細胞が担っ
ています。視細胞が光を感知すると、その情報は二次ニュー
ロンを経て神経節細胞へと伝達され、最終的に神経節細胞
で生成された活動電位が視神経を通じて脳へと送られます。
　このように、視細胞は光情報を最初に受け取る重要な
細胞であるため、視細胞が障害によって変性・消失する
と、たとえ神経節細胞が生存していても視覚は失われ、
失明に至ります。視細胞が選択的に変性して失明を引
き起こす疾患の代表例として、我が国における中途失明
原因の第2位である網膜色素変性症が挙げられます。
　神経節細胞では、通常、二次ニューロンからの刺激に
よって脱分極が生じ、活動電位が生成されます。この神経節細胞
にChR遺伝子を導入・発現させることで、光に応答する能力を人
工的に付与し、光受容の機能を代替させることが可能となります。
　私たちは、2005年よりChRを用いた視覚再生に向けた遺伝
子治療の研究に取り組んでおり、これまでに機能性の高いさま
ざまなChRを開発してきました。すでに海外では、ChR遺伝子を
用いた遺伝子治療の臨床試験が実施されており、部分的な視覚

回復が報告されています。
　今回、私たちが開発したChRは、従来の遺伝子と比較してはる
かに高い光感受性を持ち、治療後には裸眼での生活も可能になる
と期待されています。さらに、光感度だけでなく応答速度にも優れ
ており、変化の激しい映像にも的確に反応できると考えています。
　本事業では、遺伝子導入後の体内分布を含めた安全性試験
を実施することで、治験への移行を目指しています。

冨田  浩史　岩手大学　農学部　生命科学科　教授

高感度型ComV1遺伝子を用いた視覚再生の
遺伝子治療のGLP安全性試験

令和6年度〜令和8年度

　特発性拡張型心筋症（DCM）は、左室の拡大および収縮能の
低下を特徴とする難治性心疾患であり、重症例においては心臓
移植以外に根治的な治療法が存在しない。近年の遺伝学的研
究の進展により、約3割の症例において原因遺伝子が同定され
るようになってきているが、個別化医療の実現には至っていな
い。その背景には、従来同定されてきた遺伝性心筋症の多くが
浸透率が低く、表現型のばらつきが大きいこと、さらに心臓への
効率的かつ安全な遺伝子導入技術が確立されていないという
技術的課題が存在する。
　本研究では、完全浸透で、若年期に心臓移植を要するBAG5
欠損型DCMを新たに同定し、遺伝子治療の有望な対象疾患と
して位置づけた。さらに、心臓特異的エンハンサー配列を搭載し
た高効率AAVベクターを独自に開発し、従来型ベクターと比較
して心筋での遺伝子発現を大幅に増強できることを確認した。
この技術により、全身投与量を抑えることが可能となり、AAV遺
伝子治療において懸念されている高用量投与による肝障害な
どの安全性リスクを軽減できると期待される。また、ベクター製
造にかかるコストの低減にも寄与する可能性がある。
　BAG5欠損心筋症モデルマウスに対してAAVベクターによる
BAG5遺伝子補充を行い、生存率の改善を確認した。令和6年
度にはベクター配列の決定および予備試験を行い、現在はnon-

GMPベクターの製造と非臨床安全性試験に向けた準備を進め
ている。来年度にはGMP製造および治験プロトコールの作成
を予定しており、規制当局との相談も進行中である。本研究は、
我が国で同定された遺伝性心筋症に対して、国産技術を用い
た革新的な遺伝子治療の実現に向けた重要なステップであり、
心臓移植に代わる根治療法の確立を目指すものである。

坂田  泰史　大阪大学　大学院医学系研究科　循環器内科学　教授

機能喪失型変異により発症する拡張型心筋症に
対する高効率心臓遺伝子補充療法の開発
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令和7年度〜令和9年度

　ムコリピドーシス（MLⅡ/Ⅲ）は、ライソゾーム酵素修飾障害
に分類され、GNPTAB遺伝子の変異により、30種類以上の
ライソゾーム酵素が機能欠損する。これら全てを含む酵素
製剤の開発は困難であり、また、造血幹細胞移植に一定の効
果があることが報告されている。しかし骨髄移植等の同種移
植の場合、移植片対宿主病（GVHD）等の安全性の課題があ
る。我々は、安全性と有効性の観点から、患者さんご自身の
造血幹細胞を用いた自家細胞移植を研究開発の軸に据えて
いる。具体的には、患者さんの造血幹細胞（骨髄等）を取り出
し、ゲノム編集で遺伝子を修復後、体内に戻すというもの。通
常のライソゾーム病（単一酵素欠損症）の場合、ウイルスベク
ター等を用いてover expressionする遺伝子治療が選択さ
れるが、ML II/IIIの場合、上述の通り、欠損酵素（欠損遺伝子）が
数十種類に及び、この方法を採ることが出来ない。ゲノム編集の
ツールはCRISPR/Cas3を使用する。CRISPR/Cas3は、CRISPR/
Cas9に比べ、配列特異性が高くオフターゲットが少ないことに
加え、研究分担者（真下、吉見）が基本特許を取得しており、研究
推進上のアドバンテージがある。ゲノム編集技術を応用するに
あたり、通常、ML II/IIIの病的バリアントを含むエクソンを取り除

き、正常な配列のエクソンをノックインするという流れが想定さ
れるが、ノックインの効率の低さが課題であった。今回我々は、
日本人のMLⅡ/Ⅲ患者の7.5％が有するGNPTAB遺伝子の第２
エクソンの重複によるフレームシフト（Ex2dup）の遺伝子型に
着目した。Ex2dupの遺伝子型であれば、ノックインの必要はな
く重複している第２エクソンを取り除くことで遺伝子修復が可
能となることから、この遺伝子型に絞って開発を進める。

福原  康之　国立成育医療研究センター　
遺伝診療センター遺伝診療科　医長

ムコリピドーシス（ML II / III）を対象としたCRISPR/
Cas3ゲノム編集技術での自家細胞製剤の開発

令和6年度〜令和8年度

　パーキンソン病に対して、アデノ随伴ウイルスベクター
（Adeno-associated virus: AAV）を応用してドパミ
ン合成に必要な三種類の酵素遺伝子を被殻に導入す
る遺伝子治療の医師主導治験を実施している。パーキ
ンソン病では、被殻におけるドパミンの欠乏に伴い動作
緩慢、筋強剛（固縮）、静止時振戦などの運動障害が生じ
る。脳でのドパミンの生合成は、チロシンがチロシン水
酸化酵素（tyrosine hydroxylase: TH）によりレボドパ
となり、続いて芳香族アミノ酸脱炭酸酵素（aromatic 
L-amino acid decarboxylase: AADC）が働いてドパ
ミンに変換される。THの補酵素であるBH4の合成には
guanosine triphosphate cyclohydrolase I：GCHが
律速酵素となる。パーキンソン病では軸索終末の脱落に
より酵素活性は著しく低下している。そこで、被殻の神経
細胞にこれら三種類の酵素の遺伝子を導入し、ドパミン産生能を
回復する遺伝子治療を考案した。バキュロウイルス法により治験
製剤（AAV-TH、AAV-GCH、AAV-AADCベクター）を製造した。
分担研究者を責任医師として進行したパーキンソン病(Hoehn-
Yahr IV)患者12人（低用量6人、高用量6人）を対象とした治験
を自実施している。三種類のベクターを混合し、定位脳手術に

より両側の被殻に注入する。安全性とともに24週後の運動機
能の改善効果をMDS-UPDRS、症状日誌などにより評価する。 
2025年８月時点で２人に投与完了している。本治験により期待
感のある結果を得て国際共同治験に移行する。本遺伝子治療
は単回投与で運動障害の改善効果が長期間持続し、患者及び
介護家族のQOLを大きく改善することが期待される。

村松  慎一　自治医科大学　
オープンイノベーションセンター神経遺伝子治療部門　客員教授

パーキンソン病に対する三種酵素の遺伝子治療開発
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令和7年度〜令和9年度

　ダウン症候群では知的障害が必発である。21番染色体上の遺
伝子コピー数の増加（1.5倍）にともなう遺伝子量効果によって中
枢神経系の発達が阻害されるのだが、有効な治療法はまだない。
我々はこれまで、iPS細胞とゲノム編集技術をもちいてダウン症
候群の病態解析を行い、21番染色体上にあるDYRK1Aのコピー
数増加が神経幹細胞の増殖低下、神経分化の阻害、アストロサ
イトの異常増加、神経炎症の亢進を引き起こすことを見出した。
DYRK1Aは神経発達の重要な制御因子であり、ダウン症の治療
法開発のターゲットとなりえる。一方で、DYRK1Aのハプロ不全は
小頭症や重度の知的障害、自閉症スペクトラムを伴うDYRK1A症
候群を引き起こすことから、阻害薬による活性抑制はリスクが高
い。ダウン症の知的障害の治療を目指すには、『DYRK1Aの正確
なコピー数補正を可能にする技術』の開発が必須となる。
　我々はこれまで、DYRK1A近傍のアレル特異的SNPと、新規
の国産ゲノム編集技術CRISPR-Cas3を組み合わせて1アレル
特異的コピー数補正法の確立に成功し、また神経系へ高い効
率で核酸送達可能な脂質ナノ粒子の合成と切断効率の高い
CRISPR-Cas3 mRNAの開発に成功した。
　さらに実用化へ向けて進むには、この“CRISPR-Cas3 
mRNA-LNP”モダリティのin vivoにおける安全性の検証、有効
性の評価、投与時期の決定を行わなくてはいけない。そこで本

研究課題では、in vitroでの検証を終えたDYRK1Aのアレル特
異的コピー数補正法を、すでに開発に成功したCRISPR-Cas3 
mRNA-LNPモダリティと組み合わせ、ダウン症モデルマウス
に投与することにより、in vivoにおける有効性・安全性に関す
る検証を行う。これによりダウン症候群における遺伝子治療法
の実用化を目指す。

北畠  康司　大阪大学　大学院医学系研究科小児科学　教授

国産ゲノム編集技術とLNPをもちいたダウン症候群の
in vivo遺伝子治療基盤の構築

令和7年度〜令和9年度

　近年、ヒトにおいて抗体価が低く、組織指向性の高いアデノ随
伴ウイルス（AAV）カプシドが複数開発され、静脈内投与による
in vivo遺伝子治療の実用化が進んでいる。しかし。その組織指
向性は絶対ではなく、神経・筋組織における高い遺伝子導入効率
には極めて高用量ベクターの投与が必要となっている。この結
果、大量のベクターが肝臓に集積し、一部の症例では自然免疫
の活性化から重度の肝障害を呈することもわかっている。このよ
うな背景から、神経・筋疾患に対するin vivo遺伝子治療の開発
では、神経・筋細胞により高い指向性を示すAAVカプシドの開発
と髄腔投与を含む適切な投与法の検討が求められている。
　タカラバイオ社により開発された新規AAVカプシドである
CereAAVは、2型AAVカプシドの変異体であり、肝臓への集積
が低く、高い神経指向性を示すカプシドである。
　本開発において治療法開発に取り組むニーマン・ピック病C
型（NPC）は、ライソゾームにおけるコレステロール輸送に関す
る蛋白の機能欠損により発症し、多彩な神経症状を示す先天
代謝異常症であり、小脳プルキンエ細胞をはじめとする種々
の神経細胞の進行的脱落が特徴である。神経疾患への臨床応
用で用いられているAAV9による開発が報告されているが、
NPC-1欠損マウスにおける小脳プルキンエ細胞の保護作用効
果は部分的であり、症状の改善も一定程度にとどまる。一方で、

CereAAVはAAV9よりも小脳プルキンエ細胞に高い感染（遺
伝子導入）を示すことがわかっていることから、NPCに対して
高い有効性が期待できる。また、肝臓へ集積が低いことから、
AAVベクターによる免疫毒性を回避することが可能であり、
有効性と安全性の両立した遺伝子治療法の開発を目指す。

内山  徹　国立成育医療研究センター　研究所　
成育遺伝研究部　疾患遺伝子構造研究室　室長

遺伝性神経疾患に対する新規神経親和性カプシドを用いた
アデノ随伴ウイルスベクター由来遺伝子治療用製品の開発
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令和7年度〜令和9年度

　本研究は、脊髄性筋萎縮症（SMA）の骨格筋病変に
対する新規治療法として、miRNA補充療法の実現を目
指すものである。SMAはSMN1遺伝子欠失による神経
筋疾患で、遺伝子治療薬の登場で生命予後は改善した
が、運動発達遅延や思春期以降の側弯進行など長期機
能予後は依然不良である。申請者らは、神経筋接合部
病変が神経変性に先行すること、SMNがmiR-1/206転
写を制御し筋前駆細胞のミトコンドリア機能維持に関与
することを発見した。このことから、骨格筋を標的とした
miRNA補充の有効性が示唆される。
　本研究では、新規AAVベクターを用い、miR-1/206
またはSMNとの共発現コンストラクトを作製し、①AAV
ベクター構築、②SMA患者由来iPS細胞やモデルマウ
ス筋幹細胞でのin vitro評価、③SMAモデルマウスで
のin vivo評価（生存期間、体重、組織学的変化、遺伝子
発現、肝毒性）を行う。
　SMN-miRNA軸補充が有効と証明されれば、SMA患者の機
能予後改善と社会参加促進、家族負担軽減が期待される。ま
た本戦略は他の先天性筋疾患への応用可能性もあり、骨格筋

幹前駆細胞に直接作用する独自性を有する。SMN-MYOD1-
miRNA軸に基づく研究は前例がなく、高いインパクトを持つと
考えられる。

齋藤  潤　京都大学　iPS細胞研究所　教授

脊髄性筋萎縮症に対する骨格筋細胞を標的とした
新規マイクロRNA補充療法の開発

令和7年度〜令和9年度

　特発性間質性肺炎は原因不明で進行性の線維化により呼吸
機能も低下する指定難病であり、根治療法がない。線維化肺を
正常肺に回復させる再生が根本的治療法開発のキーとなる可
能性がある。本研究で遂行する直接リプログラミングは、iPS細
胞などの多能性幹細胞を経ることなく、体細胞から他種の細胞
へ直接誘導する方法である。研究代表者らは、特異的4遺伝子
の導入でマウス線維芽細胞から2型肺胞上皮(AT2)細胞を直接
誘導する事に成功し、induced pulmonary epithelial cells 
(iPUL細胞)と命名し，国内及び米国特許を取得した。さらにオ
ルガノイド培養技術を併用し、リプログラミング効率、培養効率
を格段に上昇させた。直接リプログラミング法で作製した誘導
AT2細胞は形態学的・機能的に、また遺伝子プロファイルもマ
ウスAT2細胞と高度に相同性を認めた。さらに、マウス間質性
肺炎モデルに誘導AT2細胞を投与し、投与42日後に誘導AT2
細胞が、肺胞領域に生着し肺胞構造の一部を形成し、生着細胞
の一部は1型肺胞上皮細胞に分化も認め、外因性の誘導AT2細
胞が肺組織再生に寄与していた。本研究では、マウスで成功し
た直接リプログラミングによるAT2細胞の誘導をヒトで検討し、
ヒトAT2細胞の誘導を試みる。具体的には、リプログラミング
因子の再検討、各種成長因子などの液性因子を含めた培養液
の調整、オルガノイド培養条件の調整を行う。また得られた誘導

AT2細胞の詳細な遺伝子プロファイル解析を行い、誘導細胞
のAT2細胞との相同性を検証し、リプログラミング最適化の条
件調整にも生かす。さらに、マウス間質性肺炎にヒト誘導AT2
細胞を投与し、生着や組織再生の確認、肺線維化や生存率の
改善効果を検討する。本研究により、最適化したヒト誘導AT2
細胞を精製し、小動物での非臨床的POCの確立を行う。

石井  誠　名古屋大学　大学院医学系研究科　呼吸器内科学　教授

最適化した誘導肺上皮細胞による特発性間質性肺炎
の革新的治療法開発
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　福山型筋ジストロフィー（FCMD）は、我が国に
特異的に多くみられる常染色体潜性遺伝性の神
経筋疾患で、患者は生涯をほぼ全身臥床状態で
過ごし、多くの場合、20代で亡くなる難病である。
現在、有効な治療法は存在しない。保因者頻度は
1/90人、患者数は1,000-2,000人と推定される。
FCMDは最重篤型の筋ジストロフィーであり、患
者数が多く、家族や社会的な負担も大きく、有効な
治療法の開発が強く望まれている。
　我々はFCMDの原因遺伝子（フクチン）を同定し、
その機能がリビトールリン酸という新規の化合物を
糖鎖に組み込む酵素であることを発見した。すなわ
ち、フクチン変異によってリビトールリン酸転移酵素
活性が失われると、その標的であるジストログリカン
という基底膜受容体の糖鎖伸長が起こらず、筋基底
膜と細胞膜の連携が破綻することで、筋細胞膜が脆弱化、筋細胞が
壊死・変性に至り、筋ジストロフィーが発症するという病態機序が明
らかになった。FCMDは単一遺伝子疾患であるため、ウイルスベク
ターを用いた遺伝子治療が有効と考えられる。我々は独自に開発

したFCMDモデルマウスを用い、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベク
ターを用いた遺伝子治療研究を進めてきた。本計画では、FCMD
のAAV遺伝子治療の実用化に向けて、第１相医師主導治験の開
始に必要な非臨床データを取得することを目的とする。

戸田  達史　東京大学　医学部附属病院　脳神経内科　病院診療医（出向）

治験を目指した福山型筋ジストロフィーに対する
AAV遺伝子治療のGLP非臨床試験
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革新的がん医療実用化研究事業
Practical Research for Innovative Cancer Control

本邦において悪性新生物（がん）は1981年に死亡原因の第1位となって以来、40年以上その状況が続いており、国民の生命およ
び健康にとって重大な課題となっています。国のがん対策は、まず「がん対策基本法」を基盤としており、同法に基づき「がん対策推進
基本計画」が策定・推進されています。直近では令和5年（2023年）3月に第4期計画が閣議決定され、予防・医療・がんとの共生の分
野を中心に施策が強化されました。さらに、がん対策の実効性を研究面から下支えする「がん研究10か年戦略（第5次）」が策定され、
方向性が明確化されています。

近年、CAR-T療法や腫瘍溶解性ウイルス療法など、再生医療等製品によるがん治療が相次いで上市され注目を集めています。再
生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクトでは、革新的がん医療実用化研究事業の Field3「新規薬剤開発に関する研究」において、再生
医療等製品の非臨床研究（Field3-4）および治験（Field3-5）を支援しています。また、柔軟な発想を持つ若手研究者を育成するた
め、若手（Field3-7）公募枠も実施しております。

研究開発課題名（公募 Field） 研究開発担当者

ゲノム編集 iPS 細胞由来神経幹細胞を用いた悪性神経膠腫に
対する遺伝子幹細胞療法の実用化開発（3-4）

慶應義塾大学　医学部　脳神経外科　教授
戸田  正博

同種造血幹細胞移植後再発急性骨髄性白血病患者に対する新規
CAR-T 細胞の開発（3-4）

大阪大学　大学院医学系研究科　血液・腫瘍内科学　教授
保仙  直毅

肝芽腫患者を治癒に導いた TCR の遺伝子導入 T 細胞療法の
非臨床試験（3-4）

国立がん研究センター　先端医療開発センター　免疫療法開発分野　分野長
中面  哲也

iPS 細胞から作製したキラー T 細胞による急性骨髄性白血病
治療法の開発（3-4）

京都大学　医生物学研究所　教授
河本 宏

再発・難治性悪性リンパ腫に対する piggyBac トランスポゾン
法による CD19 キメラ抗原受容体遺伝子改変自己 T 細胞の
安全性及び有効性に関する第 1/2 相医師主導治験（3-5）

名古屋大学　大学院医学系研究科小児科学　教授
高橋  義行

CD116 陽性急性骨髄性白血病および若年性骨髄単球性白血病
を対象とする非ウイルス遺伝子改変 GMR CAR-T 細胞の FIH 
医師主導治験（3-5）

信州大学　学術研究院医学系（医学部小児医学教室）　教授
中沢  洋三

T 細胞性腫瘍に対する CART 細胞療法の医師主導治験（3-5） 国立がん研究センター　研究所　腫瘍免疫研究分野　主任研究員
渡邊  慶介

成人 T 細胞性白血病 / リンパ腫に対する Tax 特異的 T 細胞
受容体遺伝子導入免疫細胞療法の医師主導治験（3-5）

自治医科大学　医学部　教授
神田  善伸

EPHB4 受容体高発現悪性固形腫瘍を対象とした非ウイルス
遺伝子改変 CAR-T 細胞療法の第一相医師主導治験（3-5）

信州大学　学術研究・産学官連携推進機構　特任教授
柳生  茂希

小児・AYA 世代の GD2 陽性難治性固形がんに対する機能
強化型 CAR-T 第 I 相医師主導治験（3-5）

三重大学　大学院医学系研究科　教授
藤原  弘

IL-12 発現型がん治療用ウイルスを用いた悪性黒色腫に対する
革新的ウイルス免疫療法開発（3-5）

信州大学　医学部皮膚科学教室　教授
奥山  隆平

膵臓癌と間質を標的とした次世代型 p53 遺伝子搭載武装化
アデノウイルス製剤の安全性と薬物動態を検証する First-in-
Human 第 I 相臨床試験（3-5）

岡山大学　学術研究院医歯薬学域 消化器外科学　准教授
黒田  新士

免疫抑制環境を破壊してトリプルネガティブ乳がんを治療する
マクロファージ医薬の開発（3-7）

九州大学　大学院工学研究院　応用化学部門　助教
新居  輝樹

改変エクソソームを用いたリンパ腫の治療法の開発（3-7） 金沢大学　医薬保健研究域医学系　准教授
山野  友義
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URL  http://www.ifrec.osaka-u.ac.jp/en/laboratory/naoki_hosen/ (EN/JP)URL  https://www.med.osaka-u.ac.jp/pub/bldon/ (JP)

令和5年度〜令和7年度

　我々はR1-4年次世代がん研究において、抗AML細胞モノク
ロ―ナル抗体を約14,000クローン作製し、その中から多くの
患者においてAML細胞に結合するが、正常末梢血(B細胞以外)
に結合しない抗体としてKG2032を同定しました。KG2032
は、特定のしかし多彩なHLA-DRB1を認識し、日本人が有する
DRB1型の約50%に結合するが、他のDRB1には全く結合し

ません。また、KG2032は既存の抗HLA-DR抗体と異なり、
HLA-DRを発現する非血液系臓器には結合しませんでした。
KG2032由来CAR-T細胞は、in vivo xenograft モデルにお
いて著明な抗白血病効果を示しました(Ikeda, S. et al. Nat 
Cancer 6, 595–611, 2025)。本研究では同種造血幹細胞移
植後再発急性骨髄性白血病患者を対象とした医師主導治験実
施に向けた準備を進めています。

保仙  直毅　大阪大学　大学院医学系研究科血液・腫瘍内科学　教授

同種造血幹細胞移植後再発急性骨髄性白血病患者に
対する新規CAR-T細胞の開発

URL  https://www.neurosurgery.med.keio.ac.jp/about/index.html

令和5年度〜令和7年度

　本研究では、ゲノム編集技術を応用して作製したiPS
細胞由来神経幹細胞（NSC）を用い、悪性神経膠腫（グリ
オーマ）に対する新たな遺伝子幹細胞療法の開発を進
めています。抗腫瘍遺伝子としてプロドラッグ（5-FC）を
代謝し殺腫瘍物質を産生する自殺遺伝子（yCD-UPRT）
を、ゲノム編集により安定発現領域へ挿入し、治療効果
と安全性を両立したゲノム編集NSCを樹立しました。グ
リオーマ幹細胞モデルを用いたマウス実験で顕著な腫
瘍抑制効果を確認し、また本細胞は5-FC投与により自
らも消失するため、造腫瘍リスクを回避できます。これ
により、腫瘍近傍で高濃度の薬物を産生し局所的治療
を可能とする、新しい細胞型ドラッグデリバリーシステ
ムの概念を実証しました。本研究は、iPS細胞を用いた
初の臨床応用モデルとして、悪性脳腫瘍治療の革新的
実用化を目指しています。

戸田  正博　慶應義塾大学　医学部　脳神経外科　教授

ゲノム編集iPS細胞由来神経幹細胞を用いた悪性神経
膠腫に対する遺伝子幹細胞療法の実用化開発
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抗 細胞
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健常人末梢血に結合す
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URL  http://kawamoto.frontier.kyoto-u.ac.jp/

令和6年度〜令和8年度

　現行のT細胞を用いたがん免疫療法は、自家の系で行われ
ているため、高価、時間がかかる、品質が不安定、などの課題が
残っています。これらの課題を解決するために、私達は多能性幹
細胞（ES/iPS 細胞）を用いる戦略を進めてきました。まずiPS細
胞からがん抗原特異的T細胞を作製する事に成功し（Cell Stem 
Cell, 2013）、その後高品質なキラーT細胞（細胞傷害性Tリン
パ球：CTL）の作製に成功し（Cancer Research, 2016）、さらに

特定のT細胞レセプター（TCR）遺伝子を導入したiPS細胞から
CTLを作製する方法を開発しました（ iScience, 2020）。現在、
この方法で作製したWT1抗原特異的CTLを用いて、急性骨髄
性白血病を対象にした医師主導治験（2027年開始を予定）に
向けての準備を京大病院で進めており、病院内CPCでの細胞
製造を始めています。

河本  宏　京都大学　医生物学研究所　再生免疫学分野　教授

iPS細胞から作製したキラーT細胞による
急性骨髄性白血病治療法の開発

令和6年度〜令和8年度

　本研究で用いるGPC3特異的TCRは、GPC3ペプチドワクチ
ン投与後10年間無再発で根治したHLA-A2陽性難治性肝芽腫
患者のPBMCから取得したものであり、有効性の根拠を有する
レアなケースであります。
　そのTCRを利用した本TCR-T細胞は、GPC3由来ペプチドを
HLA-A2に提示するがん細胞に対し高い細胞傷害活性を示し、
in vivo実験においても腫瘍縮小効果が確認されています。
　国立がん研究センターとタカラバイオ株式会社との共同で

特許出願済みで、まもなく各国移行します。PMDAとの事前相
談も今年度中に実施予定で、1年半後の医師主導治験開始を
目指しています。
　GPC3標的TCR-T細胞療法は世界初であり、CAR-Tが苦戦
する固形がんに対する新規治療として、難治性小児肝がんや
肝細胞がんなどへの応用が期待されます。開発パートナー企
業募集中です

中面  哲也　国立がん研究センター　先端医療開発センター　
免疫療法開発分野　分野長

肝芽腫患者を治癒に導いたTCRの遺伝子導入
T細胞療法の非臨床試験
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URL  https://www.ncc.go.jp/jp/epoc/division/immunotherapy/kashiwa/index.html
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特異的TCRの
発現誘導

患者由来
T細胞

抗原特異的T細胞受容体
(TCR)の複製

TCRの
発現抑制

がん細胞

体
積

経過日数

投与

コントロール群TCR-T投与群
マウス治療実験（腫瘍体積変化）

寛解した小児肝芽腫患者
ペプチドワクチン療法

❖ TCR 発発現現レレトトロロウウイイルルススベベククタターー

ががんん細細胞胞

CTL

患者由来
細胞

細胞受容体
の複製

がんと無関係な
の発現抑制 の発現誘導 細胞

pMu1-GPC3-siTCR

TCR -T細細胞胞のの作作製製

がん細胞

患者由来

がんと無関係な の発現抑
制

細胞

小児肝芽腫患者
ワクチン

寛解

ペプチド

抗腫瘍 をクローニング

がんと無関係な の発現抑制

細胞の作製

患者由来 特異的
の獲得

再生CTL
大量培養

再発例高齢（65歳以上）
WT1抗原陽性
急急性性骨骨髄髄性性白白血血病病患患者者

化学療法

WT1特異的
TCR遺伝子iPS細胞ストック

TCR−iPS細胞

ロット化した
製剤を凍結保存

成熟CTL
大量培養



142

URL  https://www.shinshu-u.ac.jp/faculty/medicine/chair/i-shoni/

令和5年度〜令和7年度

　急性骨髄性白血病や若年性骨髄単球性白血病など
の難治性骨髄系腫瘍に対して、キメラ抗原受容体T細胞

（CAR-T）の臨床開発が期待されています。しかし、骨髄
系腫瘍ではCAR-Tの標的抗原が正常骨髄系細胞と重複す
るため、治療効果が不十分であったり、高度な血液毒性が
出現したりするなど、十分な臨床成果は得られてきません
でした。研究開発代表者は、独自の非ウイルス遺伝子改変
技術（piggyBac法）を用い、世界で初めてGM-CSF受容体

（GMR）を標的とした、効果と安全性に優れたリガンド型
GMR CAR-Tを開発しました。
　本事業では、再発・治療不応性の骨髄系腫瘍を対象に、
GMR CAR-Tのfirst-in-human医師主導治験を信州大学
病院で実施しています。なお、治験製品であるGMR CAR-T
は、信州大学の細胞調製室（CPC）にて製造されています。

中沢  洋三　信州大学　医学部小児医学教室　教授

CD116 陽性急性骨髄性白血病および若年性骨髄単球性白血病を対象
とする非ウイルス遺伝子改変GMR CAR-T 細胞のFIH 医師主導治験

URL  https://nagoya-u-ped.jp/

令和5年度〜令和7年度

　現在、CD19.CAR-T療法は実用
化されていますが 、ウイルスベク
ター製造に伴う高コストや安全性
が課題です。これに対し、本事業では

「piggyBacトランスポゾン法」を用い
た、低コストで細胞の持続性が高い製
造技術を開発し、日中欧米で特許が承
認されました。
　株式会社ジャパン・ティッシュエンジ
ニアリング（J-TEC）がこの技術を導入
した「JPCAR019」は、2024年に医師
主導治験を開始。第1例目となる16歳
の患者への投与では、重篤な有害事
象を認めず、180日後に完全代謝奏効

（CMR）が確認され、270日時点でも
細胞の持続が認められるなど良好な
経過を示しています。この成果を踏まえ、2025年2月には急性
リンパ性白血病を対象とした治験届も提出されました。現在、タ
イやベトナム、インドへの技術供与といった海外展開も加速して

おり、本技術は次世代のCAR-T療法として国内外で
大きな期待を集めています。

高橋  義行　名古屋大学　大学院医学系研究科小児科学　教授

再発・難治性悪性リンパ腫に対するpiggyBacトランスポゾン法によるCD19キメラ抗原
受容体遺伝子改変自己T 細胞の安全性及び有効性に関する第1／2相医師主導治験
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米米国国National Cancer Institutesがが公公開開（（公公知知）） 名名古古屋屋大大学学とと信信州州大大学学がが共共同同でで
無無血血清清大大量量TT細細胞胞培培養養法法をを改改良良

高高いい導導入入効効率率をを達達成成 【【特特許許】】99件件出出願願中中、、
基基幹幹特特許許はは22002211年年日日本本、、22002222年年中中国国、、
22002233年年欧欧州州、、22002244年年米米国国でで承承認認

名古屋大学医学部附属病院
先端医療・臨床研究支援センター
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PiggyBacのの特特許許はは2017年年3月月にに満満了了（（米米国国））

H28年 革新的医療技術創出拠点プロジェクト
（橋渡し研究加速ネットワークプログラム事業）シーズに登録
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【A】サイズ規格
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URL  https://www.jichi.ac.jp/saitama-sct/URL  https://www.jichi.ac.jp/usr/hema/

令和6年度〜令和8年度

　成人T細胞性白血病・リンパ腫（ATL）はヒトT細胞白血病ウイ
ルス1型（HTLV-I）を原因とする難治性の造血器腫瘍です。しか
し、ATLの腫瘍細胞は人体に存在しないウイルス抗原を発現し
ているため、抗原特異的免疫療法に適した腫瘍だと考えられま
す。私たちはHTLV-Iに由来するTax分子を標的とする細胞傷害
性T細胞（CTL）のT細胞受容体遺伝子全長を健常者末梢血単核
球に遺伝子導入することによって、強力な抗腫瘍効果を発揮する

リンパ球を製造できることを発見しました。そこで、再発又は難
治性のHLA-A*24:02型を有するATL患者さんを対象として、リ
ンパ球アフェレーシスによってリンパ球を採取し、体外で遺伝子
導入してTax特異的CTLを製造し、リンパ球除去化学療法の後
に輸注する医師主導治験の準備を進めています。2026年の第
一四半期に治験を開始することを目標としています。

神田  善伸　自治医科大学　医学部　教授

成人T細胞性白血病/リンパ腫に対するTax特異的
T細胞受容体遺伝子導入免疫細胞療法の医師主導治験

URL  https://researchmap.jp/WATANABE_Keisuke

令和5年度〜令和7年度

　キメラ抗原受容体遺伝子改変T細胞 (CAR-T細胞)療法は、
白血病、リンパ腫等B細胞性血液腫瘍に対し高い効果を示すこ
とが明らかとなり、本邦では5種類のCAR-T細胞製品が承認さ
れています。一方、T細胞腫瘍に対する開発は難航しており、実
用化に至った製品はありません。T細胞腫瘍に対するCAR-T細
胞の開発を難しくする要因として、① (CAR)T細胞の同士討ち、
② CAR tonic signaling (CAR暴走)、③腫瘍細胞の製品へ
の混入や腫瘍化等があげられます。私たちは、これらの課題を
独自の技術により克服し、T細胞腫瘍に高い効果を発揮する抗
CCR4CAR-T細胞 (ARC0707)を樹立しました。これまでの開
発で、治験実施を前提としたGMP製法の開発、安全性試験が完
了しており、再発・難治性のCCR4陽性T細胞腫瘍を対象とした
医師主導治験の実施を計画しています。

渡邊  慶介　国立がん研究センター　研究所　腫瘍免疫研究分野　
主任研究員

T細胞性腫瘍に対するCART細胞療法の医師主導治験
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URL  http://www.shikuken.jp/

令和6年度〜令和8年度

　固形がんに対するCAR-T療法開発を阻害して
いる大きな要因である免疫抑制性腫瘍微小環境

（TME）に起因する様々な機序を介したCAR-T
機能阻害を解決することを目指して、共刺激分子
glucocorticoid-induced TNF receptor-related 
protein ligand（GITRL）を導入した細胞内ドメイン
を持つdisialoganglioside（GD2）特異的CAR遺
伝子を新たに開発しました。この遺伝子を導入した
CAR-T細胞は、複数の機序を介してGD2特異的に
持続性に優れた抗腫瘍効果を発揮します。令和6年
10月にAMED革新がんでご採択を頂き、現在、私た
ちの細胞調製施設内で製造した自家CAR-T細胞製剤

（MU-G2GL01）を用いてGD2陽性難治性固形が
ん患者を治療する多施設共同第I相医師主導治験を
進めております。

藤原  弘　三重大学　大学院医学系研究科・個別化がん免疫治療学分野　教授

GD2陽性難治性固形がんに対する機能強化型
CAR-T第1相医師主導治験

令和6年度〜令和8年度

　固形腫瘍に対するCAR-T療法の効果が限定的である要
因として、標的抗原の不均一性、製造過程での過剰活性化
による免疫疲弊、腫瘍微小環境による抑制が指摘されてい
る。われわれは、悪性固形腫瘍で高発現するEPHB4を標的
とする非ウイルス遺伝子改変CAR-T細胞（EPHB4 CAR-T; 
AP8901）を開発した。AP8901はピギーバックトランスポゾ
ン法により患者末梢血単核球を遺伝子改変して製造され、ス
テムセルメモリー型T細胞が豊富で免疫疲弊が少ないという
特性を示す。また、EPHB4陽性腫瘍のみならずEPHA2陽性
腫瘍にも交差反応性を示すよう設計されており、固形腫瘍に
おける抗原不均一性の克服と持続的な抗腫瘍効果の発揮が
期待される。AMED支援のもと、CARたんぱく構造および製
造工程の最適化、非臨床安全性試験、品質評価を実施し、令
和5年よりEwing肉腫およびEPHB4陽性悪性固形腫瘍を対
象とした第I相医師主導治験を開始した。さらに信州大学発ス
タートアップA-SEEDS社と連携し、固形腫瘍CAR-T療法の実
用化と薬事承認を目指している。

柳生  茂希　信州大学　学術研究・産学官連携推進機構　特任教授

EPHB4受容体高発現悪性固形腫瘍を対象とした非ウイルス
遺伝子改変CAR-T細胞療法の第一相医師主導治験
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※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成し
た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

CD45RACCR7

CARピギーバック
トランスポゾン

EPHB4+腫瘍

EPHA2+腫瘍

EPHB4+/
EPHA2+腫瘍

メモリー型CAR-T細胞

EPHB4陽性悪性固形腫瘍に対する
ピギーバックトランスポゾンCAR-T細胞療法の開発

• メモリー型T細胞形質をもち、免疫疲弊を受けにくく、
持続的な薬効を発揮

• EPHB4+/EPHA2+陽性腫瘍に対する多重特異性

GD2陽性難治性固形がんに対する機能強化型CAR-T
第1相医師主導治験

GD2+腫瘍1. 採血

2. T細胞へ遺伝子導入

3. GD2特異的CAR-T
製造

4. 輸注

【1】概略

【2】MU-G2GL01細胞のイメージ

GD2 結合部

新規CAR遺伝子
GITR（特異的受容体）

GITRL
1. CAR-T活性化
2. 宿主免疫活性化
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URL  http://www.ges-okayama-u.com/

令和7年度〜令和9年度

　膵臓癌は、近年の診断・治療技術の進展にもかかわ
らず、いまだ5年生存率が10%程度の難治性癌です。
我々は、テロメラーゼ依存的に増殖し治療効果を発揮
する抗がんアデノウイルス製剤（テロメライシン）を基
本骨格とし、p53遺伝子を搭載したp53搭載テロメライ
シン（OBP-702）の開発を進めてきました。
　本試験では、標準化学療法が不応となった膵臓癌患
者を対象に、OBP-702腫瘍内投与の安全性を3+3デ
ザインの用量漸増試験にて評価します。用量制限毒性

（DLT）に基づく最大耐用量（MTD）の決定を主目的と
し、副次的に腫瘍縮小効果の検討とバイオマーカーの
探索を行います。
　岡山大学病院と愛媛大学医学部附属病院の2施設に
おいて患者への試験薬投与を行い、岡山大学病院とが
ん研究会がん研究所（研究開発分担者の異動に伴い変
更）においてバイオマーカー探索などの探索的研究を
行う予定です。2026年度中の試験開始を目指して現
在準備を進めています。

黒田  新士　岡山大学　学術研究院医歯薬学域 消化器外科学　准教授

膵臓癌と間質を標的とした次世代型p53遺伝子搭載武装化アデノウイルス
製剤の安全性と薬物動態を検証するFirst-in-Human第I相臨床試験

URL  https://www.shinshu-u.ac.jp/faculty/medicine/chair/i-hifu/

令和7年度〜令和9年度

　ウイルス免疫療法は、遺伝子
改変によりがん細胞特異的に
複製するがん治療用ウイルス
を用いて腫瘍を破壊し、同時に
腫瘍免疫を惹起する治療法で
す。T-hIL12は、悪性神経膠腫
で承認されたG47Δ（一般名：テ
セルパツレブ）の基本骨格にヒ
トIL-12遺伝子を組み込んだ第
三世代遺伝子組換え単純ヘル
ペスウイルス1型（HSV-1）であ
り、免疫活性化作用を強化した
世界最先端の抗がんウイルス
です。現在、悪性黒色腫を対象
に医師主導の第Ⅰ/Ⅱ相治験を実施しています。第Ⅰ相では安全性
が確認されました。未治療患者を対象にした第Ⅱ相では、標準治
療（抗PD-1抗体）に上乗せした4回の腫瘍内投与で高い治療効
果が観察されており、中間解析で奏効率78％と有効性が確実と

なっています。また、重篤な有害事象も生じていません。本研
究は、T-hIL12の製造販売承認を目指し、固形がんの治療成績
の大幅な改善を図るものです。

奥山  隆平　信州大学　医学部　皮膚科学教室　教授

IL-12発現型がん治療用ウイルスを用いた
悪性黒色腫に対する革新的ウイルス免疫療法開発
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ウイルス免疫療法

ウイルス感染

周囲へのウイルス拡散 がん細胞を次々に破壊

＜がん細胞＞

免疫細胞

ウイルス増殖と
がん細胞の破壊

抗がん免疫
の惹起

ウイルス感染

ウイルスが増殖しない

＜正常細胞＞

がん細胞のみで増えることができるウイルスを感染させがん細胞を破壊

がん治療用
ウイルス

がん治療用
ウイルス

投与例
投与前

最終投与
週後

• 対象：標準化学療法が不応となった膵臓癌
• 介入：OBP-702を超音波内視鏡下に腫瘍内投与

• 主要評価項目：
用量制限毒性（DLT）

• 副次評価項目：
腫瘍縮小効果、バイオマーカー、他

代表施設：岡山大学病院
分担施設：愛媛大学医学部附属病院、がん研究会がん研究所
協力施設：オンコリスバイオファーマ株式会社

p53搭載腫瘍溶解アデノウイルス製剤（OBP-702）

➢ 腫瘍選択的な抗腫瘍効果
➢ 全身的な抗腫瘍免疫の活性化
➢ CAF（間質）に対する治療効果

First-in-Human第Ⅰ相臨床試験 3+3デザイン
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URL  https://researchmap.jp/Tomoyoshi

令和6年度〜令和8年度

　本研究では、B細胞リンパ腫を選択的に除去する改変エクソ
ソーム治療法の開発に取り組みます。具体的には、κ鎖またはλ
鎖のいずれか一方の軽鎖に対する抗体scFvをエクソソーム表
面に発現させ、腫瘍細胞への標的指向性を付与します。さらに
改変エクソソーム内部に自殺スイッチmRNAを搭載し、標的と
なるB細胞リンパ腫細胞内で細胞死を誘導することで、効率的
な腫瘍除去を目指します。本手法の特徴は、リンパ腫細胞が単
一の軽鎖を発現する性質を利用し、反対側軽鎖を持つ正常B細
胞を温存できる点にあります。培養系および免疫不全マウスモ
デルで有効性と安全性を検証し、既存治療に代わる新規治療基
盤の確立を目指します。さらに、本技術は細胞療法と比較して製
造・投与の簡便性やコスト面での優位性が期待され、副作用を
抑えつつ治療選択肢を拡大する革新的アプローチとなる可能
性があります。

山野  友義　金沢大学　医薬保健研究域医学系免疫学　准教授

改変エクソソームを用いたリンパ腫の治療法の開発

URL  研究者データ：https://research-er.jp/researchers/view/922791URL  Research Map：https://researchmap.jp/niiteruki

URL  九大研究者情報：https://hyoka.ofc.kyushu-u.ac.jp/html/100020216_ja.html

令和6年度〜令和8年度

　トリプルネガティブ乳がん（TNBC）は、抗原陰性のため抗体医薬やホル
モン療法が適用できず、化学療法に依存せざるを得ない難治性がんです。
しかし副作用や薬剤耐性、再発率の高さから生存期間の大幅な延長は困難
です。また免疫抑制環境が強く、免疫療法の効果も限定的です。この課題に
対して、私が独自に開発した遺伝子改変マクロファージMacTrigger（マッ
クトリガー）によって解決できることを目指し本研究に取り組んでいます。
MacTriggerは抗原非依存的にがん組織へ集積し、腫瘍特異的に免疫抑制
環境を炎症性環境へ転換する細胞医薬です。TNBCの特徴に合致しており
有効な研究シーズであると期待しています。本研究では臨床応用可能なヒ
ト細胞であるヒトiPS細胞からMacTriggerを作製する手法の確立、さらに
はその有効性・安全性評価を誠意進めています。

新居  輝樹　九州大学　大学院工学研究院　助教

免疫抑制環境を破壊してトリプルネガティブ乳がんを
治療するマクロファージ医薬の開発
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ
ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

抗κ抗体
scFV

自殺スイッチ
mRNA

λ鎖を持つリンパ腫

改変エクソソーム

κ鎖を持つ健康なB細胞

アポトーシス
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化再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業

A Project Focused on Developing Basic Technology Aiming at Industrialization of Regenerative Medicine and Gene Therapy

●目的・概要
　再生医療は、臨床現場の新たな治療の選択肢となるとともに、創薬ツールとしての応用が期待されており、市場の急速な拡大が予
想されます。また、遺伝子治療については、競争力のある関連技術を結集した先端的技術研究拠点やスケールアップに係る技術的
課題を克服するための大量製造技術開発拠点が存在しないため、遺伝子・細胞治療に関する実用化を前提とした製造技術の開発・
技術基盤の整備が停滞しており、橋渡し研究の障害となっています。
　当該事業では、再生医療・遺伝子治療の産業化を促進するために、以下の取り組みを支援しています。
　「再生医療技術を応用した高度な創薬支援ツール技術開発」では、iPS細胞由来臓器細胞やオルガノイド等を応用し、生体模倣シス
テム（Microphysiological System, MPS）により医薬候補品の安全性・有効性・薬物動態等を評価する創薬支援ツールを開発し、
MPSの実用化・社会実装を推進します。
　「再生・細胞医療・遺伝子治療産業化促進事業」では、産業化を見据えた再生医療等製品シーズに対し、民間企業（ベンチャーを含
む）を対象にした再生医療等製品のCDMOとの連携を含む製造プロセス開発を意識した実用化開発を支援します。
　「再生医療・細胞治療次世代製造技術開発」では、再生医療等製品（ヒト細胞加工製品）の製造・品質管理工程において自動化が不
十分な工程、手技等について、QbD（Quality by Design）の考え方を基盤とした製造プロセスの自動化や現行の製造機器・分析
機器の自動化へ向けた開発・改良を行い、製造関連機器の連結等を含む汎用可能な自動化プラットフォームの開発を目指します。ま
た、細胞製品の製造関連データ形式・データ管理システム等に関する調査・検討を行うと共に、国際的に通用する汎用的なデータ形
式やデータ管理システムに対応した製造機器・分析機器の開発を支援し、再生医療・細胞治療製品の安定的かつ効率的な商用製造
への貢献を目指します。
　「遺伝子治療開発加速化研究事業」では、遺伝子治療薬の国内製造プラットフォームを構築し、コストも勘案したGMP基準での製
造技術の確立、普及・産業化を目指します。製造プロセス開発、製造技術開発、品質分析、臨床試験の実施について、連携して、切れ目
なく製造技術開発を行う製造環境を整備することで、国内の技術シーズを創薬や治療につなげていきます。加えて、遺伝子治療にか
かる製造技術開発・評価等の製造を実行する人材の育成にも平行して取り組み、新たな製造技術開発につなげていきます。
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再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業
（再生医療技術を応用した高度な創薬支援ツール技術開発）

Development of Advanced Drug Discovery Tools Based on Regenerative Medicine Technology

●本事業の目的および実施体制
　iPS細胞等からの分化誘導やオルガノイド等の再生医療技術を応用して作製したヒト臓器細胞等を用いて、生体模倣システム

（Microphysiological System, MPS）による医薬候補品の安全性や有効性、薬物動態等を評価する創薬支援ツールを開発しま
す。チップ等のデバイス上に、生体内の組織構造や微小環境を模した臓器モデルを作製し、創薬研究における多様なニーズに応え
る評価系を構築します。製薬企業によるMPSの創薬研究への活用を促進するとともに、標準化・規制対応に向けた取り組みを行い、
MPSの実用化・社会実装を推進します。

P S  ： 国立成育医療研究センター 研究所 所長　梅澤  明弘
PO ： 山陽小野田市立山口東京理科大学 工学部 医薬工学科　教授　小島  肇
PO ： 株式会社ベイカレント・コンサルティング コンサルティング本部　チーフエキスパート　田端  健司
PO ： 株式会社ティー・エヌ・テクノス CTO / CRO事業本部　本部長　平林  英樹
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URL  https://www.nihs.go.jp/phar/lab/MPS-kyogikai_HP/index1.htmlURL  https://btls.bio.sojo-u.ac.jp/lifescience-lab/ishida.html

　生体模倣システム（MPS）という革新的創薬支援ツールを社
会実装し、さらに、薬事申請の資料作成に資する試験系として行
政利用のための規制への橋渡しを行うため、MPSの評価系とし
ての妥当性をレギュラトリーサイエンスの専門的見地から検討
することを目的とします。崇城大学、国立医薬品食品衛生研究
所、東レリサーチセンターが課題１、２と連携し、創薬研究におけ
る多様なニーズを踏まえながら、医薬候補品の
ヒトでの安全性・有効性・薬物動態等を高い精度

で予測可能なiPS細胞等由来のヒト臓器細胞を搭載したMPS
について、MPSの行政利用に必要な「要求事項」を整理し、検証
を進めています。各国の研究機関・グループと連携し、OECD
やISOへの提案によるMPSの規格化・標準化を進め、国際的な
行政機関に認められる評価系の開発を目指します。さらに、東
大MPSオープンラボを中心に実施する市販MPS（ベンチマー
ク）と比較し、同等性、優位性などの検証を進めます。

MPSの標準化・基準作成による産業界への導入と
規制当局受け入れとの橋渡し研究
石田  誠一　崇城大学　生物生命学部　教授 令和4年度〜令和8年度

URL  https://trios.tsukuba.ac.jp/researcher/0000004473

令和4年度〜令和8年度

　近年、医薬品開発のみならず、食品・化粧品開発の現場にお
いて、ヒトの臓器や組織の外挿性が高いin vitroアッセイ系とし
て、Micropysiological system（MPS）の社会実装が強く望ま
れています。MPSとはヒト組織の３次元的な構造や体液の流れ
などを、アッセイの目的に合わせて可能な限り再現した系であ
り、従来のin vitroアッセイでは明らかに出来なかった動態や安
全性・薬効を調べることが可能と期待されています。海外では複

数の製品がリリースされ、多くの製薬企業を中心に使われ始め
ていますが、まだまだ系の妥当性評価など、多くの課題を抱え
ているのが現状です。本発表では、AMED-MPS2事業を活用
して取り組んできた国産MPSの開発実績とその社会実装戦略
に関して、当該分野の国際動向も交えて議論します。

伊藤  弓弦　筑波大学　生命環境系　教授

製品化戦略に基づいた、国産MPSによる
創薬プラットフォームの実証研究

ユーザー企業様よりフィードバック
いただき、事業内で開発された

に関して、
✓ アプリケーション開発
✓ 堅牢性の獲得
を推進中

Ⓡ

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格
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再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業
（再生・細胞医療・遺伝子治療産業化促進事業）

Program for the Industrialization of Cell and Gene Therapy Products

●本事業の目的および実施体制
　再生医療等製品のシーズの開発を進める民間企業（アカデミア発のベンチャー企業を含む）においては、規制当局が求める非臨
床試験や、GCTPに沿った細胞加工物の製造や品質管理等に対応できずシーズ開発が中断し迅速な企業治験につながらないこと、
あるいは再生医療等製品は製品の製造工程や品質管理、安全性・有効性等評価の方法や規格の設定が確立されておらず、既存の
医薬品等の製造工程や評価項目をそのまま適用できないことが、再生医療等製品の産業化における大きな障壁の一つとなってい
ます。
　本事業は、in vivo遺伝子治療も対象に加え、産業化を見据えた再生医療等製品シーズに対し、開発の主体となるベンチャー等
を含む企業が臨床開発に進むために必要な薬事規制に沿った非臨床試験の実施や製造方法の確立、評価指標を開発するため、
CMO/CDMOやCROと連携し薬事対応を意識した開発体制の構築等を通し、ベンチャー・キャピタル等からの支援や製薬企業等へ
の導出を可能にするための支援を行います。また、再生医療等製品シーズ開発の産業化に資する個別要素技術の開発を支援するこ
とで、再生医療等製品のサプライチェーン（製造、品質管理、輸送等）の構築を目指すと共に周辺産業の裾野拡大を図ります。

P S  ： 国立成育医療研究センター 研究所 所長　梅澤  明弘
PO ： 稲垣  治
PO ： 国立医薬品食品衛生研究所 副所長　佐藤  陽治
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URL  https://www.adiposeeds.co.jp/

　AdipoSeedsは、慶應義塾大学医学部スポーツ医学総合
センター松原由美子訪問教授らによる研究成果 (AMED橋
渡しシーズB：H27-H30)を基盤として、既存の概念 (造血幹
細胞からのみ血小板は分化)を覆して、脂肪組織由来の多機
能血小板、すなわち造血幹細胞由来の血小板機能プラス間
葉系幹細胞の特性を有するASCL-PLC（ヒト脂肪細胞由来血
小板様細胞）(2019 Blood) の再生医療等製品の事業化を

目的として、2016年7月に設立されました。「脂肪から血小
板をつくり、新しい血液の流れを創る」を企業ミッションに、
AdipoSeeds独自の製造プロセス「脂肪組織→ASC (脂肪幹
細胞)→ASCL→ASCL-PLC」を再生医療等製品として実用化す
ることにより、献血ドナーに依存しない安全な血小板製剤の計
画的供給を実現することを目指しております。

ヒト脂肪細胞由来血小板様細胞（ASCL-PLC）の
輸血用血小板としての開発
松原  由美子　AdipoSeeds　取締役CSO 令和5年度〜令和7年度

URL  https://heartseed.jp

令和5年度〜令和7年度

　複数ドナー由来の自家iPS細胞の心筋分化・純化
を検討した結果、①改良プロトコルにより、安定的な
製造の確率が向上すること②①の条件で、製造ス
ケールでの手作業培養が可能であること③得られ
た心筋細胞は、他家単クローン由来iPS細胞から分
化した心筋細胞と同様の特性を示すこと、が明らか
となりました。さらに、培養方法の検討では、バイオ
リアクターを用いた三次元培養法での分化・純化に
成功しました。自家iPS細胞由来心筋細胞の非臨床
試験として、in vitro造腫瘍性試験及び薬理試験を
実施した結果、造腫瘍性は認められず、また、ラット
心不全モデルにおける心筋細胞の生着が確認され
ました。細胞保存液に関しては、生存率及び回収率
において、目標とする保存性能を有する保存液を見
出し、製造委託先を選定し、イヌを用いた予備的毒
性試験を実施しました。

福田  恵一　Heartseed　代表取締役社長

自家iPS細胞由来再生心室筋細胞移植による
難治性重症心不全治療法の開発
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
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た概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 安定な製造プロトコルの確立

心筋細胞の特性解析、
機能評価
・造腫瘍性試験
・薬理試験

三次元培養法の開発

自家 細胞

純化 再播種

非心筋
細胞

死細胞 純化心筋
細胞

分化

心筋細胞

自家 細胞由来心筋細胞の製造、評価

心筋球保存液の開発
・保存性能評価
・毒性試験

心筋球

ヒト脂肪
組織の提供

精製 株化

廃棄予定の脂肪組織の利用POINT

01 ASCLを精製・株化POINT

02

ヒト脂肪細胞由来血小板様細胞（ASCL-PLC）の製造プロセス

分化
誘導

分化
誘導

製品化

巨核球 血小板様細胞
（ASCL-PLC）

再生医療等製品

遺伝子導入が不要POINT

03

ASC 
（均一の低い
間葉系幹細胞）

ASCL
（均一の高い
間葉系幹細胞株）
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URL  https://ght-jp.com/

令和6年度〜令和8年度

　特定の標的分子を発現する細胞だけに侵入する遺伝子治療
ベクターの実用化は、遺伝子治療に携わる研究者の夢と言って
も過言ではありません。従来の腫瘍溶解性ウイルスは正常細胞
にも一旦は侵入してしまうため、弱毒化が必要であることに加
え、全身投与が困難という課題がありました。研究代表者の内
田らは、がん関連抗原を発現する細胞だけに侵入する革新的遺
伝子治療モダリティである受容体標的化腫瘍溶解性ヘルペス
ウイルス（oHSV）の開発により、これらの課題を払拭することに

成功しました。本ウイルスは、従来型oHSVの100万倍以上と
いう驚異的な抗腫瘍活性を示します。本研究では、その早期臨
床応用を目的として、標的化oHSVを効率的に製造可能な専用
生産細胞を用いた大量製造プロセス開発と、その品質試験法
の確立を進めます。さらに、薬事規制に沿った非臨床試験を進
め、製薬企業への導出や治験実施を加速化していきます。

内田  宏昭　Good Hero Therapeutics　研究開発部　部長

受容体標的化腫瘍溶解性ヘルペスウイルスの
大量製造プロセス開発

URL  https://orizuru-therapeutics.com

令和6年度〜令和8年度

　我々は、Brittle型1型糖尿病患者様に対し、他家
iPS細胞由来膵島細胞（iPICs）を用いた膵島移植の
代替治療の実現を目指しています。これまでiPICsの
安全性を確保するために目的外細胞の除去方法な
どを検討すると共に有効性を確認するための長期前
臨床試験を行ってきました。さらに臨床応用可能な
細胞製造スケールを確立するために、３次元培養リア
クターの導入や無菌的かつ簡便に大量の細胞凝集
体を製造可能とするウェルバックの開発などを行っ
てきました。これらの技術を用いて令和6年度に医師
主導治験を開始するに至りました。今後は、商用製造
を見据えた製造プロセスの安全性確保のために閉
鎖化プロセスの検討を行うと共に、製造効率を高め
るためにiPS細胞バンクの拡充や原薬凍結の検討を
行います。また海外進出を目指して規制当局との相
談を進め、世界中の糖尿病患者様に本治療法が届け
られるように技術開発を行ってまいります。

伊藤  亮　オリヅルセラピューティクス　膵島細胞治療事業部　事業部長

iPS細胞由来膵島細胞を用いた１型糖尿病に対する
細胞治療の商用製造に向けたプロセス開発
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

受容体標的化

正常細胞
（侵入 ）

受容体 標的抗原 製造プロセス開発

非臨床試験
がん細胞
（侵入 ）

マスターセルバンク
シードウイルス調製専用生産細胞開発

受容体

標的抗原
専用生産細胞

受容体
標的抗原強制発現
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
ex vivo ゲノム編集遺伝子治療

URL  https://stemrim.com/

　栄養障害型表皮水疱症は、表皮と真皮をつなぎ止める係留線
維の主要構成成分であるVII型コラーゲンに遺伝子変異がある
ことで発症する難治性遺伝性皮膚疾患です。生下時より軽度な
外力により全身の皮膚に水疱やびらんを生じ、30歳代からは瘢
痕部から高率に有棘細胞癌を発症することで生命予後が不良と
なることから、根治的な治療法の開発は喫緊の課題です。我々
はこれまでに、劣性栄養障害型表皮水疱症の患者皮膚に生じた
水疱の内容液から高効率に間葉系幹細胞が得られることを見出

し、これを水疱内容液由来間葉系幹細胞（Bf-MSC）と命名しま
した。本研究ではレンチウイルスベクターで遺伝子導入された
Bf-MSCを用いたex vivo遺伝子治療の治験に向けて、細胞加
工製品の製造プロセス開発および非臨床試験を実施すること
を目的としています。本研究の進展により、重症栄養障害型表
皮水疱症患者に対して、低侵襲かつ高効率に根治的
遺伝子治療法を提供することが可能となります。

重症栄養障害型表皮水疱症に対する根治的遺伝子
治療技術開発
玉井  克人　ステムリム　取締役最高科学責任者（CSO） 令和6年度〜令和8年度

URL  https://www.crispr4u.jp/

令和6年度〜令和8年度

　ゲノム編集技術「CRISPR-Cas3システム」は、配列
特異性が高くオフターゲット作用が起こる可能性が
低いという臨床応用に適した特長を持ちます。私た
ちはこのCas3システムを用いたヒト細胞加工製品
の開発を推進しています。本研究で目指すものは、
ムコリピドーシス Ⅱ/Ⅲ型の患者から採取した造血幹
細胞をCas3システムで体外でゲノム編集し、病因遺
伝子のエクソン重複によるナンセンス変異を修復し
て遺伝子の機能を回復させ、患者に戻すことで生涯
に渡って重篤な遺伝病に対する治療効果をもたらす
という医療を提供することです。本研究ではCDMO
であるタカラバイオと協力して製造プロセス構築、
分析法開発を実施しており、その成果を踏まえて治
験製品製造工程の確立を目指します。本研究開発に
よって培われたノウハウや成果は、ex vivoゲノム編
集細胞医薬品製造のプラットフォーム技術として他
の遺伝性疾患の治療にも応用できることが期待され
ます。

岡田  聖裕　C4U　研究開発部　製品開発センター　センター長

CRISPR-Cas3ゲノム編集技術を用いた先天性代謝
異常症に対する細胞療法の製造プロセス開発
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 または で作成した概要図を 化したデータをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

に対する新規 遺伝子治療の開発 細胞加工製品の製造体制
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URL  https://reprocell.co.jp/

令和6年度〜令和8年度

　近年、免疫チェックポイント阻害薬やT細胞養子免疫療
法に代表されるがん免疫療法が、一部の進行がんの一
次治療として実臨床に導入されています。一方で、固形
がんに対するCAR-T細胞療法は、未だ実用化に至ってい
ません。
　我々はこれまで、ヒトで胎生期にのみ発現し、成人の
正常組織ではほとんど発現しないGlypican-1（GPC-1）
が、食道がんを含む扁平上皮がんに特異的に発現して
いることに着目し、GPC-1を認識するモノクローナル抗
体の可変領域を用いてGPC-1 CAR-T細胞を開発しまし
た。既に、固形がんを担持したマウスモデルにおいて、が
ん組織を著しく退縮させる有効性と安全性が確認されま
した。
　本研究課題では、製造プロセスの最適化と非臨床研究
の充実を通じて、治験計画届を速やかに当局に提出し、
GPC-1 CAR-T細胞療法のFirst in Human試験の実施
を目指します。

横山  周史　リプロセル　代表取締役社長

GPC-1陽性再発・難治固形癌に対する
新規GPC-1 CAR-T療法の開発

URL  https://www.healios.co.jp/

令和6年度〜令和8年度

　アスベストの吸引が原因とされる悪性胸膜中皮腫（以下、中
皮腫）は、5年生存率が5%程度と非常に予後が悪い難治性の
希少がんです。我々はNKG2D、DAP10、CCL19、CCR2B、
CD16（高親和性バリアント）及びIL-15をコードする遺伝子を
導入した臨床グレードのiPS細胞を出発原料として、高い抗腫瘍
効果を示す遺伝子導入iPS細胞由来NK細胞（開発コード：AKT-
01/HLCN061）を創出しました。現在、株式会社Akatsuki 

Therapeuticsと共同開発を進めています。CPCにおいて
AKT-01/HLCN061の大量製造を検討した結果、2回の製造
で同等品質のAKT-01/HLCN061を製造することができ、製
造法の堅牢性を確認しました。現在、得られた検体を用いて、
薬事規制に準拠した非臨床安全性試験を進めており、結果取
得後、速やかな治験開始を目指します。

木村  博信　ヘリオス　神戸研究所　執行役

HLCN061（遺伝子導入iPS細胞由来NK細胞）の悪性
胸膜中皮腫を対象とした治療方法創出のための研究開発
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HLCN061のin vivo抗腫瘍効果

HLCN061製造方法の概要

1.大量製造法検証
2.薬効
3.非臨床安全性試験

治験

実施項目
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※ 言語は、原則日本語を使用してください。
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※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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URL  https://www.racthera.co.jp

　本邦発のiPS細胞を用いた再生医療は、疾病で失われた細胞
や組織を補充することで、従来の医薬品では対応できなかった
医療ニーズを満たし得る画期的な治療法として大きな期待を集
めています。将来的には、移植細胞のソースとなるiPS細胞の遺
伝子を改変することで、より安全で効果的な再生医療等製品を
創出することも可能になります。本研究課題では、国産のゲノム
編集技術を用いて遺伝子改変した臨床用iPS細胞を製造するプ
ロセスを開発し、網膜変性疾患に対する新たな細胞療法への応

用を目指します。具体的には、iPS細胞へのゲノム編集法の最
適化、製造プロセス開発および品質評価、さらにゲノム編集iPS
細胞由来高機能網膜シートの品質評価法開発・規格の立案を
実施します。本研究課題によって得られる知見や成果は、iPS細
胞を基盤とした再生医療の可能性を一層広げ、医療や関連産
業分野へ大きな波及効果をもたらすことが期待さ
れます。

網膜変性疾患に対する細胞療法のためのゲノム編集
iPS細胞および高機能網膜シートの製造プロセス開発
石川  泰三　RACTHERA　神戸リサーチセンター　

視機能再生グループマネージャー 令和7年度〜令和9年度

URL  https://www.gapjunction.jp

令和7年度〜令和9年度

　遺伝性難聴は約1600出生に1人に発症しますが、その
半数はGJB2遺伝子の変異が原因です。根本的治療法はな
く、聴力と言語発達の障害により患者のQOLを大きく低下
させます。我々はGJB2難聴の標的である内耳支持細胞に
指向性を持つカプシド改変型AAVベクターを開発し、遺伝
子治療により成熟個体のGJB2欠損難聴モデルマウス（ヒト
乳児に相当）の聴力を回復させることに成功しました。これ
はヒト治療の可能性を示す世界初の非臨床PoCです。本事
業ではGJB2遺伝子治療用AAVベクターの製造プロセスを
治験薬・商用製造スケールまでスケールアップし、複数バッ
チの試験製造により製造工程の堅牢化と品質規格の設定
を行います。また難聴患者iPS細胞などを活用した生物活性
評価系を構築します。FDA申請に対応可能な製造体制を整
備し、非臨床データと合わせて治験準備を完了させ、早期
の臨床試験開始と実用化を目指します。

神谷  和作　ギャップジャンクション　代表取締役社長

遺伝性難聴を標的とした内耳遺伝子治療用
アデノ随伴ウイルスの製造プロセス開発
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改変カプシドAAVベクター

GJB2⽋損マウス
（成体）

GJB2変異型難聴の遺伝⼦治療
カプシド
シャッフリング

内⽿指向性
カプシドを選抜

局所投与

聴⼒の改善

AAVベクターの製造プロセス開発

原薬

GMP製造・精製 製剤

品質・安定性
↓
規格値

⼯程の
堅牢化

評価系の構築

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

遺伝子改変網膜の
研究成果

国産ゲノム編集
技術

臨床用iPS細胞の
製造経験

視機能回復を目指した高機能網膜シートによる患者様への貢献

臨床用ゲノム編集iPS細胞製造のノウハウを活かした
iPS細胞×再生医療の可能性の拡大

× ×

網膜変性疾患に対する細胞療法のためのゲノム編集iPS細胞および
高機能網膜シートの製造プロセス開発
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URL  https://www.shinobitx.com/

令和7年度〜令和9年度

　本研究は、iPS細胞由来T細胞製品の商用化を見据え、大量製
造を可能にする革新的な分化誘導法の構築とCDMO体制の
確立を目的としています。現状、T細胞への分化工程では2D培
養工程が残されており、これを3D培養に変更することにより商
用化に向けたスケールアップが可能となります。本事業では、
CDMOとの協業により3D培養系によるT細胞分化工程を確立
します 。さらに、大型のバイオリアクターを用いた製造技術や
遺伝子編集が分化に与える影響の数値化・評価を通じて、将来

的な製造の完全自動化・大規模化への足掛かりを築きます。
これらにより、高品質な「Off-the-shelf」他家細胞製品を、数千
人規模で安価かつ安定供給できる体制を構築します 。結果と
して製造原価の大幅な削減を実現し、日本国内のみならずグ
ローバルな難治性がん患者への治療アクセスの飛躍的な向上
に大きく貢献することを目指します。

等  泰道　シノビ・セラピューティクス　Discovery, Kyoto　代表取締役

後期治験および商業製造に向けたiPS細胞由来T細胞製造法の構築、および
商用化まで協業可能な分化誘導CDMOの立ち上げに関する研究開発

URL  https://hyperiondd.jp/

令和7年度〜令和9年度

　我々は独自技術として、薬事規制に適合させた
①ヒト多能性幹細胞から骨格筋細胞への分化技術
と、②可溶性マイクロキャリア大量培養システムを
有しています。本事業ではCDMOと協働して信頼
性確保下で、ヒト多能性幹細胞の臨床株からゲノ
ム編集技術で遺伝子改変した細胞ストックのプラッ
トフォームを構築し、そこから対象疾患に合わせて
遺伝子導入した薬事セルバンクを作成します。さら
に、治験開始に向けて上記の分化方法と大量培養
システムを導入して製造管理・品質管理システムを
CDMOとともに研究開発し、移管することを目的と
しています。本製剤により、骨格筋細胞の大量製造
は、筋ジストロフィー等の骨格筋遺伝子疾患、高齢
者のサルコペニア、括約筋障害、肥満症等に対する
骨格筋補充療法や、筋芽細胞の血管新生誘導効果
を応用した血管再生治療等といった水平展開が可
能なプラットフォーム技術になることを期待してい
ます。

嶽北  和宏　Hyperion Drug Discovery　代表取締役社長

新規マイクロキャリア大量培養技術を利用したデザイナー骨格筋芽
細胞治療の製造及び品質管理のためのCDMOとの共同研究開発
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※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 8 cm (縦) 
✕✕ 8 cm (横) ）内にまとめてください。

※ ⽂字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ ⾔語は、原則⽇本語を使⽤してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイ
    ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮⼩する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格

200μm

骨格筋細胞（左）、ラボスケール用大量培養システム（中

央）を用いた可溶性マイクロキャリア上の筋芽細胞（右）

CCaallcceeiinn染染色色緑緑：：MMyyHHCC

青青：：DDAAPPII

CCDDMMOOととのの

治治験験薬薬GGMMPP
製製造造

対対象象疾疾患患にに合合

わわせせたたセセルルババ
ンンククのの構構築築

ププララッッフフォォーームム

構構築築のの工工程程
①①多多能能性性幹幹細細

胞胞のの受受けけ入入れれ

②②ゲゲノノムム編編集集

③③ププララッットト

フフォォーームム用用セセルル
スストトッッククのの構構築築

④④疾疾患患治治療療用用のの

遺遺伝伝子子のの導導入入
⑥⑥大大量量培培養養

シシスステテムム

⑦⑦骨骨格格筋筋系系

細細胞胞へへのの
分分化化・・成成熟熟

⑦⑦製製剤剤化化・・充充填填

施施栓栓・・輸輸送送

⑧⑧臨臨床床現現場場へへ

⑤⑤薬薬事事用用

セセルルババンンクク

（縦 横）
※この枠のサイズ内で作成してください

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦 ✕✕ 横 ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格
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再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業
（再生医療・細胞治療次世代製造技術開発）

Development of next-generation manufacturing technology for 
Regenerative Medicine and Cell Therapy

●本事業の目的および実施体制
　本事業では、再生医療等製品（ヒト細胞加工製品）の製造、品質管理に関わる製造機器・分析機器等を開発、販売している企業が主
体となり、QbDの考え方を基盤とした製造プロセスの自動化、および製造機器・分析機器同士の連結等を含む汎用可能な自動化プ
ラットフォームの開発に向けた製造機器・分析機器等の開発、改良を行います。その際、開発細胞製品のより円滑かつ速やかな製造
販売承認申請、安定的な商用製造を実現するため、製品に関する適切な製造データ、品質・安全性データ等を収集・解析・管理できる
ような国際的に通用する汎用的なデータ形式で取り出し可能な、データインテグリティが確保された製造機器・分析機器の開発を目
指すこととします。また、国際的に通用する汎用データ形式やデータ管理システム、関連するソフトウェアの国際規制対応等に関する
国内外調査および調査結果を踏まえて議論を行う有識者検討会議を事業に併走する形で実施し、その検討結果を製造機器・分析機
器開発へフィードバックしていきます。当該調査および検討会議では、機器間および製造プラットフォーム全体のデータシステム連
結・統合やそのためのソフトウェア開発、インターフェイス開発等の必要性、可能性を含む今後の方向性についても検討します。
　そして、それらの自動化装置や自動化プラットフォーム等を備えたCDMOの拡充、製造基盤整備を目指します。それにより、再生
医療・細胞治療製品シーズの実用化、産業化が加速し、日本発の再生医療等製品および製造機器・分析機器の国際競争力が向上す
ることが期待されます。

P S  ： 株式会社ジャパン・ティッシュエンジニアリング　相談役　畠  賢一郎
PO ： 東京大学　大学院工学系研究科　化学システム工学専攻　教授　杉山  弘和
PO ： バイオ計測技術コンソーシアム　事務局／研究部　事務局長／研究部長　中江  裕樹
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URL  https://www.terumo.co.jp/

令和7年度〜令和9年度

　再生医療等製品の実用化には、品質を担保し
つつ製造条件を合理的に設計・管理可能な製造
基盤の確立が求められています。本研究では、
中空糸バイオリアクターを用いた閉鎖型自動培
養装置Quantum Flexを用い、iPS細胞をモデ
ルとした自動培養プロトコルの構築を行います。
QbDの概念に基づき、手培養との比較を通じて
プロセスパラメータと細胞品質の関係を体系的
に整理し、CQAの探索・同定を行います。評価に
は細胞表面マーカーに加え、ゲノム解析等を組
み合わせた多層的解析を用い、品質特性の再現
性と妥当性を検証します。さらに、培養中に取得
される各種データをリアルタイムに取得・管理す
る培養監視システムの実証を通じ、汎用性と再
現性を兼ね備えた自動製造技術基盤の確立を
目指し、将来的な臨床製造や他細胞種への応用
可能性も評価することで、持続的な製造プロセ
ス設計に資する知見を創出します。

五十嵐  政嗣　テルモ　TerumoBCT R&D　シニアマネージャー

iPS細胞の拡大培養工程を搭載した汎用的自動培養
装置の研究開発

令和7年度〜令和9年度

　本提案は、再生医療等製品の産業化に向け、QbD（Quality 
by Design）に準拠した全閉鎖系バッグ自動培養プラットフォー
ムを開発するものです。培養バッグを用いることで、工程全体で
閉鎖系を維持し、環境由来の汚染リスクを低減します。汚染リス
ク低減によりクリーンルーム要件の最適化が可能となるため、
設備および運用コストの削減が期待されます。さらに、製造機器
と分析機器をモジュール化（Mod)して統合制御することで自動

化を実現し、人手依存の低減によるコスト削減と作業ばらつき
抑制を図ります。加えて、細胞画像を含む工程データと品質情
報を統合解析したDesign Spaceの創出と、AIを活用したイン
ライン品質評価に基づく工程管理により、工程最適化と逸脱の
早期検知を可能にします。これらを通じて、品質安定化と製造
コスト削減を同時に実現し、商業生産規模に対応可能な次世
代製造基盤の確立を目指します。

秋吉  竜太郎　横河電機　マーケティング本部グローバルイノベーションセンター　
シニアビジネスアーキテクト
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細胞画像による品質評価機能を備えたQbD準拠・
全閉鎖系バッグ自動培養プラットフォーム

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 4 cm (縦) ✕✕ 14.5 cm (横) ）内にまとめてください。
※ 文字のサイズは、9 pt以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、MSパワーポイントとPDFの両ファイルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【B】サイズ規格

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格
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再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業
（遺伝子治療開発加速化研究事業） 
Accelerated Development Research Project for Gene Therapy

　「遺伝子治療開発加速化研究事業」では、遺伝子治療薬の国内製造プラットフォームを構築し、コストも勘案したGMP基準での製
造技術の確立、普及・産業化を目指します。製造プロセス開発、製造技術開発、品質分析、臨床試験の実施について、連携して、切れ目
なく製造技術開発を行う製造環境を整備することで、国内の技術シーズを創薬や治療につなげていきます。加えて、遺伝子治療にか
かる製造技術開発・評価等の製造を実行する人材の育成にも平行して取り組み、新たな製造技術開発につなげていきます。

　【課題１】ウイルスベクターの製造技術開発
　【課題２】遺伝子改変細胞の製造技術開発
　【課題３】遺伝子治療、細胞療法の開発･製造に関わる人材の育成

P S  ： 稲垣  治　
PO ： 大橋  十也　東京慈恵会医科大学　教授
PO ： 古関  明彦　理化学研究所　副センター長/千葉大学　教授
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URL  https://www.cytofacto.com

令和6年度〜令和11年度

　キメラ抗原受容体遺伝子改変T細胞（CAR-T細胞）療法は急
速に普及していますが、これらの製造は海外に依存しており、治
験の遅延、国内製造技術や人材の流出等の問題から、国内製造
基盤の確立が喫緊の課題となっています。また、CRISPR-Cas9
等の海外ゲノム編集技術の応用が進んでいますが、莫大なライ
センス料が利用の障壁となっています。
　本研究開発では、川真田（サイト-ファクト）が治験～商用製
造に耐えうるレンチウイルスとCAR-Tの製造基盤を確立し

ます。山本卓（プラチナバイオ）は純国産ゲノム編集法（ZF-
ND1）を、山本貴子（神戸大学）は富士フイルムと共同でLipid 
nanoparticle（LNP）を用いた高効率遺伝子導入法を開発し
ます。渡邊慶介と小山隆文（国立がん研究センター）は当製造
基盤を用いて固形腫瘍とT細胞白血病に有効なCAR-T細胞2
シーズの治験を実施し、企業導出を目指します。

川真田  伸　サイト-ファクト　相談役

商用提供が可能な遺伝子改変細胞の国内製造技術
基盤の確立に向けた研究開発

URL  https://cho-mab.or.jp/

令和6年度〜令和11年度

　国産のAAVベクター、レンチウイルスベクター等の企業導出
･産業利用を目指した製造技術を確立するため、国産のウイル
スベクター産生細胞（HAT細胞）を中心に、ウイルスベクターの
製造技術や品質評価技術を開発しています。製造されたウイル
スベクターを産業化に結びつける製造技術プラットフォームを
構築するとともに、薬事基準やカルタヘナ法に対応した最適化
研究や規制調和を目指す評価技術の開発もしています。HAT
細胞は、従来のHEK293由来細胞をしのぐ増殖能やウイルスベ

クター産生能を有する可能性を秘めており、海外学会発表、論
文報告を行っております。本細胞を用いた製造プロトコール等
の周辺技術を併せて開発し、国産のウイルスベクター製造プ
ラットフォームを樹立し、最終的には、構築した技術を、国内外
の遺伝子治療に関連したCDMO、製薬企業、等に導出し、遺伝
子治療の普及促進に寄与することを目指しています。

大政  健史　次世代バイオ医薬品製造技術研究組合／大阪大学　事業部／
大学院工学研究科　プロジェクトリーダー／教授・工学研究科長

ウイルスベクター製造技術の統合開発
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分担機関 でチームを組み、我々のグループ独自の国産細胞 細胞 を開発の中心に据えて、
製造技術等の開発
を行い、最終的に
企業への導出等
を目指します。

シーズ探索 非臨床試験 製造販売臨床試験 薬事承認
申請･審査

分担機関 製造
少量 中量

分担機関
製造･品質分析

分担機関
製造技術開発

分担機関 臨床試験、治験の実施【医療機関等】
ゴール
企業への
導出等

開発ニーズ供出

フィードバック
導出

技術導出

高導入効率LNP純国産ゲノム編集

22..  国国産産ゲゲノノムム編編集集・・導導入入技技術術のの確確立立 33..  国国産産細細胞胞シシーーズズのの治治験験

11..  ベベククタターー・・CCAARR--TT細細胞胞GGMMPP製製造造基基盤盤確確立立

革新的CAR-T
細胞シーズ

治験準備

CPC整備 人材育成自動培養/工程IT管理

   /工程開発

QC

国際標準化

遺伝子細胞製剤

CMO/CDMOの

国際展開

製造/臨床データの

IT連結による遺伝子

細胞治療の進展

国産技術による

遺伝子細胞製剤の

開発/製造

将将来来展展望望



161

URL  https://www.bcret.jp/

　本邦ではバイオロジクス全体で開発や製造に関わる人
材の不足が指摘されています。国内の生産拠点も限られ
ていましたが、経済産業省や厚生労働省の施策により、製
造施設が増えてきて、色々な種類のバイオロジクスの生産
が可能になってきます。一方、人材の視点では、それらの企
業で雇用されるバイオロジクスの開発・製造にかかわる人
員は元々多くありあません。さらに、その発展的技術であ
る本課題であるex vivo およびin vivo 遺伝子治療薬の開
発や製造の分野で活躍できる人材はさらに少ないため育
成を計画的、戦略的に行う必要があります。そこで、昨年度
は、レンチウイルスの製造やCART細胞の生産に関する実
習プログラムを開発しました。今後は、アカデミアと産業界
の垣根を超えた人材の循環を目指し、バイオロジクス産業
全体を活性化したいと考えており、本年度からは、日本遺
伝子細胞治療学会との連携も開始し、人材育成の取り組み
を強化しています。

遺伝子治療、細胞療法の開発　
製造に関わる人材の育成
豊島  聰　バイオロジクス研究・トレーニングセンター（BCRET）　

代表理事 令和6年度〜令和11年度

令和6年度〜令和11年度

　CAR-T療法が次世代がん治療と
して期待されています。しかし、承認
製品はいずれも海外開発品で、国
産品の開発は高額な海外ライセン
ス、材料・製造コストの高騰、製造・品
質評価の経験不足などが要因で停
滞しています。一方で、CAR-Tの基
礎・応用研究に関しては、日本のアカ
デミアから論文発表・知財化が活発
に行われ、AMED事業の支援を受
けたシーズは着実に第I相試験へと
進み、海外開発品と競争できるレベ
ル・段階に到達しつつあります。さら
に、AMED事業の支援のもと、ベク
ター・GMP準拠培地の製造拠点、動
物毒性試験拠点、アカデミアCPC・
QCラボが整備され、原材料の供給
から製造・品質試験に至るまでCAR-Tの要素技術の開発と国産
化も進みつつあります。今後は、アカデミア発CAR-T シーズを
いち早く最適化・商業化に導くための国内製造・分析基盤の強
化と国際競争を勝ち抜くための海外展開が重要となります。

本事業では、信州大、山口大と国内企業14 社がコンソーシアム
を形成し、これまでのCAR-Tの研究開発と治験の経験をフィー
ドバックさせることによって、国際競争力の高い国産CAR-T の
創出と海外展開のためのエコシステムを国内に構築します。

中沢  洋三　信州大学　学術研究院医学系　教授

アカデミア発CAR-T細胞の社会実装を加速させる国産原材料の製品化、
製造プロセスの最適化および国内製造・海外治験体制の整備に資する開発
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患者 細胞 細胞

ベクター

• プラスミドベクター • 患者細胞保存技術
製品

国産CAR-T

✓ シーズ・要素技術開発／医師主導治験

✓ 技術移転・製造プロセス開発
株式会社A-SEEDS - 創業5年目、臨床開発- upto4

オーストラリアの国旗| オセアニア| 世界の国旗- デザインから世界を学ぼう-

✓ 企業治験・海外治験• • スタートアップ

• 凍結保存液

• アニマルフリー培地
• 人工血清

•

• 新規 シーズ

※ 研究開発の概略図を指定のサイズ（ 縦
✕✕ 横 ）内にまとめてください。

※ 文字のサイズは、 以上でお願いします。
※ フォントの指定はありません。
※ 言語は、原則日本語を使用してください。
※ 概略図は、 パワーポイントと の両ファイ

ルをご提出ください。
※ 印刷時に図を縮小する場合がありますので、グ

ラフなどのデータを含める際はご留意ください。

【A】サイズ規格 医薬品市場に占めるバイオロジク
スの割合は増大基調

国内バイオロジクス基盤整備
（デュアルユース 経産、

厚労）
このような
状況下で

開発人材と
製造人材の

両者が不足し、企業
間、モダリティ間で
取り合いが生じる

提案

国内ではただでさえ少ない遺伝子治療・細胞治療かかわる
人材を計画的、戦略的に育成し産業の活性化を目指す

・関係するステークホルダーを明確化し、システム化する

・遺伝子治療・細胞治療のプロセスに特化した 教材の作成
と人材育成

・ 教育の実施と実際にある施設の 化と 上での 教育

・新たな人材ソースとしての地域大学他高専との連携
とバイオロジクスの大学教育でのカリュキラム化

背景：国内でのバイオ人材育成の状況

業界を超えた体制や計画的な人材育成
の仕組みはない（個々の企業の努力）

実習： 細胞の製造、原料プラスミドの製造等

東京薬科大、山口東京理科大、富山県立大等と連携
日本遺伝子細胞治療学会と連携
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