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はじめに 

ゲノム医療実現推進協議会では、ゲノム医療を実現するために必要な取組として

中間とりまとめに位置付けられた各項目について、関係府省・関係機関の取組の進

捗状況を平成 28 年度報告として取りまとめたが、その議論の過程において、遺伝子

を改変するゲノム編集技術の研究開発の推進など、留意すべき視点が新たに見出さ

れており、政府として関係府省・関係機関での取組が求められた。 

 このため、本アドバイザリーボードにおいては、ゲノム編集技術を含む遺伝子治

療の研究開発の推進について、国内外の動向などの現状認識及び日本における今後

の課題と方針を以下の項目に沿って整理した。 

 

１．現状認識 

 

１－１）遺伝子治療について 

 

① 総論（国際的状況） 

遺伝子治療とは、ゲノム編集技

術を用いずに遺伝子を外から補

充又は付加する従来の方法と、１

－２）において後述するゲノム編

集技術を用いた方法に大別され

る（図１）。 

 遺伝子変異が発症の原因であ

る難病等の疾患では、正常な遺伝

子の補充により治療効果が得ら

れる可能性があることから、遺伝

子治療が根治的治療法として期

待される。一般的に、その投与方

法から体内遺伝子治療 (in 

vivo：遺伝子を組み込んだベク

ターの投与)と体外遺伝子治療

(ex vivo：遺伝子導入細胞の投

与)に分類されており（図２）、具

体的には、in vivo では、目的遺

伝子を組み込んだウイルスベク

ターやプラスミドベクター、腫

瘍溶解性ウイルス等を用いて、

体内に直接投与される。一方、

ex vivo では、標的細胞を体外に取り出して培養・増幅したのち、ベクターにより、

目的遺伝子を導入した細胞が体内に投与される。 

（図１）遺伝子治療の分類 

（第４回ゲノム医療実現推進に関するアドバイザリーボード 資料４-２) 

（図２）体内遺伝子治療と体外遺伝子治療 

（国立医薬品食品衛生研究所 内田恵理子参考人より提供) 
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これまでの経緯としては、1970 年代の遺伝子組換えＤＮＡ技術の飛躍的な進歩を

受け、1989 年に実施された遺伝子マーキング臨床研究をベースに 1990 年に世界初の

遺伝子治療として、アデノシンデアミナーゼ(ＡＤＡ)欠損症に対するレトロウイルス

ベクターを用いた治療が実施された。1999 年に米国でオルニチントランスカルバミ

ラーゼ（ＯＴＣ）欠損症に対するアデノウイルスベクター投与による死亡事故を皮切

りに、2002 年以降、レトロウイルスベクターを用いた造血幹細胞遺伝子治療後での白

血病発症等の有害事象が相次いで報告されたため、遺伝子治療は一時停滞したが、

2008 年頃より欧米において、アデノ随伴ウイルス（ＡＡＶ）ベクターを用いた単一遺

伝子疾患を中心とした成功例がレーバー先天性黒内障、血友病Ｂ、パーキンソン病等

多くの症例で報告されたことにより再び脚光を浴びるようになった。2012 年には、先

進国で初めて欧州でＡＡＶベクターを用いた遺伝子治療製品が承認され、以降、実用

化に向けた動きが非常に活発になっており（図３）、開発の進む欧米では既に７品目

(単一遺伝子疾患３品目、がん４品目)が上市されている。 

遺伝性疾患に対して使用するベクターに関しては、in vivo ではＡＡＶベクター、

ex vivo ではレンチウイルスベクターが現在主流となっており、特に単一遺伝子疾患

を成因とする病態の割合が高い難病・希少疾患では、本技術の臨床応用を通して画期

的な治療成績を示す臨床例が報告されている。また、それらウイルスベクターの製造

施設等の整備については、製造プロセスのデファクト化を目指し、国際的な競争が熾

烈となってきている。現在、遺伝子治療の臨床試験で過半数を占めるがんについては、

局所療法では有効性の確認には至っていないものの、養子免疫遺伝子療法としてキメ

ラ抗原受容体(CAR)-T 細胞療法に代表される遺伝子導入Ｔ細胞療法（レトロウイルス、

レンチウイルス）が実用化に至っている他、腫瘍溶解性ウイルス療法の開発が進めら

れており、メラノーマを対象とした遺伝子組換えヘルペスウイルス製剤が 2015 年に

欧米で承認されている。 

現状の課題としては、①染色体の遺伝子挿入による発癌のリスク、②生殖細胞への

遺伝子導入のリスク、③ウイルスベクターが増殖能を獲得するリスク、④ウイルスベ

クターの体外排出による周囲への伝播のリスク、等が挙げられ、課題解決に向けた研

究が取り組まれている。 
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② 日本の動向 

日本における遺伝子治療の研究開発

は、ウイルス学や分子生物学者を中心に

注目されていたが、1994 年に厚生省及び

文部省においてそれぞれ「遺伝子治療臨

床研究に関する指針」、「大学等における

遺伝子治療臨床研究に関するガイドライ

ン」が公表されたことを受け、1996 年に

初めてＡＤＡ欠損症に、1998 年にがんに

対する遺伝子治療が実施された。1995 年

には現在の日本遺伝子細胞治療学会が設

立される等、徐々に体制整備がされてき

たところであり、海外と同様に疾患に関

しては、がんや単一遺伝子疾患を中心に

行われてきた。 

しかし、我が国においては遺伝子治療に関する政策的な位置づけがなかった上に、

本領域への企業の積極的な参画がみられない中、アカデミアを中心に研究が進められ

ていたため、基礎研究成果を応用段階から実用化へ進める支援体制が極めて脆弱であ

った。また、技術開発や基盤整備が遅れており、遺伝子治療の臨床試験が世界中で活

発に行われる中、国別の件数において、日本は第 8位に位置している(図４)。これま

（図３）再生・細胞医療/遺伝子治療の研究状況（第４回ゲノム医療実現推進に関するアドバイザリーボード 資料４-２) 

* Ginn SL et al, J Gene Med, 2018 

**多施設共同研究は施設毎にカウント（2018 年１月時点） 

（図４）遺伝子治療臨床試験の国別承認件数 

（国立医薬品食品衛生研究所 内田恵理子参考人より提供) 



5 

 

でに 60 件以上の遺伝子治療に関する臨床試験が実施されてきたが、未だに承認品目

はなく、欧米の後塵を拝している。 

現在、我が国で進められている関連の研究開発として、政府の方針に沿って研究開

発の中核を担う日本医療研究開発機構（ＡＭＥＤ）では、「革新的がん医療実用化研究

事業」・「次世代がん医療創生研究事業」において、がんを、「難治性疾患実用化研究事

業」において単一遺伝子疾患を中心に基礎から臨床試験のフェーズまで支援をしてい

る。また、「難治性疾患実用化研究事業」において希少・未診断疾患の研究を推進する

未診断疾患イニシアチブ(ＩＲＵＤ)では、単一遺伝子疾患の原因解明が急速に進んで

いる。さらに、「橋渡し研究戦略的推進プログラム」においては多様な疾患を基礎から

臨床試験のフェーズまで、「臨床研究・治験推進研究事業」においては臨床試験のフェ

ーズを支援するとともに、「革新的バイオ医薬品創出基盤技術開発事業」においては

汎用性のある基盤技術開発にも取り組んでいるが（図５）、実際に支援をしている研

究課題数は多くはない。 
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１－２）ゲノム編集技術について 

 

① 総論（国際的状況） 

次世代の遺伝子治療として

注目の集まるゲノム編集は、生

命の設計図である遺伝情報(ゲ

ノム)の標的とした特定の部位

を切断し、遺伝子の破壊、修復

または導入を可能とする技術

である（図６）。従来の遺伝子

治療と比較し、（ア）異常また

は不要な遺伝子を破壊可能、

（イ）異常な遺伝子の変異を修

復可能、（ウ）安全な特定の配

列に遺伝子を挿入可能、（エ）遺伝子発

現を調節可能、などのメリットを有し

ている（図６）。ゲノム編集において

も、体内で行う in vivo の技術と、体

外で増殖させた細胞をゲノム編集し

た後に、体内に投与する ex vivo の技

術が開発されている。 

これまでの経緯としては、1996 年に

ＤＮＡを特定の位置で切断できる部

位特異的ヌクレアーゼタンパク質 ZFN

（Zinc-Finger Nuclease）が報告され、

従来の遺伝子改変技術で課題となっていた組換え部位の正確性が大きく改善された。

さらに、狙ったＤＮＡ配列を認識する際の特異性を改善する技術として、2010 年に

TALEN（Transcription Activator-Like Effector Nuclease）が報告され、ＤＮＡ 認

識能は向上したが、この段階では標的とするＤＮＡ配列ごとに対応したタンパク質を

新たに作製する必要があり、時間と簡便性等に課題を残していた。2013 年にガイドＲ

ＮＡを用いてゲノム編集を迅速かつ容易に行う CRISPR/Cas9（Clustered Regularly 

Interspaced Short Palindromic Repeat/CRISPR-associated protein 9）が開発され、

その簡便さから本技術は多くの研究者に利用されている。 

ゲノム編集技術により従来の遺伝子治療では治療困難であった疾患を治療できる

可能性から、遺伝性疾患に限らず様々な疾患を対象とした研究開発が進められ、海外

では臨床試験が急増している（図７)。実際に、十分量の自家Ｔ細胞の採取が困難な急

性リンパ性白血病患者に対し、ゲノム編集技術を利用して作製された他家Ｔ細胞由来

の CAR-T 細胞(ユニバーサル CAR-T 細胞)による治療奏功例も報告されている。 

（図６）従来の遺伝子治療とゲノム編集遺伝子治療 

（国立医薬品食品衛生研究所 内田恵理子参考人より提供) 

（図７）ゲノム編集治療の臨床試験登録件数 

（国立医薬品食品衛生研究所 内田恵理子参考人より提供) 
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 ただし、遺伝子修復効率は依然低く、オフターゲット効果への懸念もあることか

ら、その臨床応用は現時点では遺伝子破壊または遺伝子導入に限定されている。オ

フターゲット効果については、多数認められると報告された論文（Schaefer KA et 

al, Nat Methods, 2017）が撤回になる等、評価は定まっておらず、サイエンスの更

なる進展が求められているところである。 

 また、現在、ゲノム編集酵素の導入にはその導入効率の高さからＡＡＶベクター

やアデノウイルスベクターが利用されている。一方で、ウイルスベクターを用いな

いゲノム編集技術、特異性の高いゲノム編集酵素の開発や二本鎖切断を伴わないゲ

ノム編集技術等の安全性を高めた方法の開発も進められている。特に病態解明が進

む疾患領域のひとつである難病・希少疾患では、最先端の遺伝子工学技術を利用し

た治療法の開発が期待される。 

 

 

② 日本の動向 

日本では未だ臨床開発は開始されていないものの、基礎段階の研究や新規のゲノ

ム編集技術の開発等は行われている。特に、ウイルスベクターを用いないゲノム編

集技術については、安全面でのリスクが軽減されることから早期の臨床応用が期待

されている。 

ＡＭＥＤにおいては、ゲノム編集技術関連課題として、「革新的がん医療実用化研

究事業」、「次世代がん研究シーズ戦略的育成プログラム」でゲノム編集効率等の有

効性やオフターゲット等の安全性に関する基礎研究が行われている。「感染症実用化

研究事業」、「難治性疾患実用化研究事業」においては、がん以外の疾患領域が支援

されている。また、「革新的バイオ医薬品創出基盤技術開発事業」、「革新的先端研究

開発支援事業」、「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」、「医薬品等規制調和・評価研究事業」においては、汎用性のある基盤技術

開発が実施されている。 
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２. 日本における今後の課題と方針 

 

２－１）日本における遺伝子治療の研究開発 

 

（１）構成員からの指摘 

 アカデミアを中心に研究が進められており、オリジナルシーズに加え、臨床応

用に近い段階のシーズは国内に存在する。 

 わが国では、本領域における知識・経験不足や高額な薬価により使用が限られる

ことへの懸念等から、企業が遺伝子治療の開発参入に慎重な姿勢となっており、

研究者の基礎研究成果を応用段階から実用化へ繋げる支援体制が脆弱だった。 

 遺伝子治療研究に関する政策的な位置づけがなかったため、ＡＭＥＤにおいて

も基礎から臨床応用までを見据えた一気通貫の研究プロジェクトの支援体制が

脆弱であった。 

 遺伝子治療の対象疾患としては単一遺伝子疾患及びがんが重要であり、また、

患者レジストリの整備（どこに・何の病気・どれ位いるか把握すること）も喫

緊の課題である。 

 

（２）今後の課題 

 以下について基本的な考え方を整理する。 

・上記の遺伝子治療の研究開発課題について、主にＡＭＥＤで実施可能な対応につ

いて検討する。     → ２－２)ＡＭＥＤにおける遺伝子治療の研究開発参照 

・その他、知財戦略や規制関係の合理化についてＡＭＥＤ及び関係省庁の取組を検

討する。                   → ２－３)①② その他参照 

 

 （３）求められる対応 

 遺伝子治療は疾患に対する多種多様な治療法に対するモダリティの一つである

ことから、必ずしも本領域のみを事業化する必要はないものの、海外に劣らな

い多くのシーズが国内に存在していることやその一方で企業参画の状況が必ず

しも十分でないこと等に鑑み、重点的な支援が必要な状況と考えられる。 
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２－２）ＡＭＥＤにおける遺伝子治療の研究開発 

 

（１）構成員からの指摘 

 「医療分野研究開発推進計画（平成 26 年７月 22 日健康・医療戦略推進本部決

定、平成 29 年２月 17 日一部変更）」に基づいた事業の柱の中で、遺伝子治療に

特化した事業が存在せず、「難病」や「がん」などの個別の事業ごとに遺伝子治

療関連課題が採択されているため、有望シーズを拾い上げていない可能性がある。 

 個別の事業ごとに採択されているため、基礎から応用以降へステップアップす

るために求められる要求事項が必ずしも統一されていない。 

 「医療分野研究開発推進計画（平成 26 年７月 22 日健康・医療戦略推進本部決

定、平成 29 年２月 17 日一部変更）」に基づいた事業の柱の中で研究課題を採択

しているため、個別シーズとは別に汎用性のある基盤技術開発（遺伝子治療用

ベクター開発、新規ゲノム編集技術や新規発現制御技術の開発等）や基盤整備

（治験前からアカデミア等も利用できるＧＣＴＰ（Good Gene, Cellular, and 

Tissue-based Products Manufacturing Practice）準拠のベクター製造施設や

関連する人材育成・産官学連携体制整備等）の研究課題が採択される事業が不

十分である。 

 研究者の研究成果を企業による実用化へ繋げる支援（ファンドやマッチング等）

が不十分である。 

 

（２） 今後の課題 

 以下について基本的な考え方を整理する。 

(ア) 遺伝子治療に関する研究開発の考え方、位置づけを明確化 

(イ) 個別シーズ研究の公募に際して要求事項を明確化 

(ウ) 汎用性のある基盤技術開発や基盤整備等の研究課題への支援を検討 

 

（３）求められる対応 

（ア）遺伝子治療に関する研究開発の考え方、位置づけについて 

 遺伝子治療は疾患に対する多種多様な治療法に対するモダリティの一つである

ことから、必ずしも本領域のみを事業化する必要はないものの、海外に劣らな

い多くのシーズが国内に存在していることやその一方で企業参画の状況が必ず

しも十分でないこと等に鑑み、重点的な支援が必要な状況と考えられる。現

在、ＡＭＥＤ事業においては、疾患領域プロジェクトとして、「難病」、「が

ん」において、横断型統合プロジェクトとして、「医薬品」、「革新的医療技術

創出拠点」、「再生医療」において研究課題の支援が可能である。 

 疾患領域プロジェクトにおいては、個別シーズ研究課題の採択要求事項を

明確に示し、基礎から応用以降へステップアップするための要求事項を明

確にする（以下「（イ）個別シーズ研究への対応について」参照）。 

 特に難病・希少疾患においては、ウイルス学、ゲノム遺伝学、ナノテクノ

ロジー等の基礎学術的研究を促進するとともに、産業応用技術研究の推進
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を両軸の車輪として遺伝子治療研究開発が進められるよう基礎から応用ま

で動的に課題支援を行う。 

 横断型統合プロジェクトにおいては、汎用性技術開発やインフラ整備研究

についての支援を行う（以下「（ウ）汎用性のある基盤技術開発研究や基

盤整備研究について」参照）。 

 研究成果を企業導出へ繋げるための支援として、難病克服プロジェクト、ジャ

パン・キャンサーリサーチ・プロジェクトにおいては企業向け成果発表会を

開催するなどの取組によって、製薬企業と研究者がより緊密に連携し、研究

成果の企業導出を促進するための環境の整備を図る。 

 その他、知的財産面から、導出を見据えたコンサルテーションのほか、「ＡＭ

ＥＤぷらっと」による早期のシーズ・ニーズマッチング支援、展示・商談会

の出展支援等を行う。 

 これらを統合的に進めるため、プロジェクト横断型のＰＳ・ＰＯを新たに配

備して連携して支援を行う。 

 

（イ）個別シーズ研究への対応について 

 研究開発のうち、個別シーズ研究については平成 30 年度開始事業より、以下

のフェーズ毎に公募時の採択要件等を明確化する。 

＜基礎研究＞ 

 「次世代がん医療創生研究事業」や「橋渡し研究戦略的推進プログラム」に

おいて、今後、特許取得等を目指すアカデミア発の革新的なシーズに対する

採択課題数の増加や若手育成を見据えた研究課題の支援等を検討するととも

に、研究の早い段階から遺伝子治療の実用化を見据えた課題管理を行うこと

や、ＰＳ・ＰＯの目利きを生かした優れた基礎研究の成果の吸い上げを行う

ことにより、シーズ研究の成果を次のフェーズへ繋げる。 

 

＜応用研究＞ 

 「次世代がん医療創生研究事業」や「橋渡し研究戦略的推進プログラム」に

おいて、今後、適切な動物モデルを用いて非臨床ＰＯＣ取得等を目指すアカ

デミア発の革新的なシーズに対する採択課題数の増加を検討するとともに、

研究の早い段階から遺伝子治療の実用化を見据えた課題管理を行うことによ

り、シーズ研究の成果を次のフェーズへ繋げる。「難治性疾患実用化研究事

業」や「革新的がん医療実用化研究事業」では実用化に向けた開発段階にお

いて必要な場合には非臨床ＰＯＣの確立を既に成果として求めており、引き

続き、ＰＳ・ＰＯの指導等を通じて支援を行う。なお「革新的がん医療実用

化研究事業」においては非臨床ＰＯＣの確立など医師主導治験へつなげる段

階にある遺伝子治療などの革新的な医療技術の開発にかかる研究課題の公募

を検討する。 
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＜非臨床研究＞ 

 「難治性疾患実用化研究事業」や「革新的がん医療実用化研究事業」では既に

実用化段階に移行する研究課題においてＰＭＤＡの対面助言（薬効薬理試験、

用法・用量試験、生体内分布、非臨床安全性・毒性試験等）を受け、臨床開発

開始前に非臨床安全性試験、安全性薬理試験等の試験計画・成績が適切である

かを確認し、その結果を研究開発計画に反映する等、よりスムーズに臨床開発

に進めるように研究開発を進めている。 

 

＜臨床研究＞ 

 「難治性疾患実用化研究事業」では、既に遺伝子治療の医師主導治験や臨床研

究を支援しているが、今後は新たに公募要領に｢治療効果へのインパクトが大

きい課題を優先的に採択する｣等を採択要件とし、遺伝子治療のように治療効

果へのインパクトが大きい課題を優先的に採択することを検討する。 

 「革新的がん医療実用化研究事業」では、既に｢がん研究 10 か年戦略｣に沿っ

て平成 30 年度も革新的がん診断・治療薬の実用化に関する医師主導治験や臨

床試験等を実施している。遺伝子治療等新規治療の開発を目指し、今後も各が

ん種に適した治療研究を継続していくが、がんの治療法として遺伝子治療法

はモダリティの一つに過ぎないため、必ずしもそれを公募要件とすることは

しないものの、他のプロジェクトと連携して支援を行う。 

 

（ウ）汎用性のある基盤技術開発研究や基盤整備研究について 

 研究開発のうち、汎用性のある基盤技術開発研究については、 

 「革新的バイオ医薬品創出基盤技術開発事業（～平成 30 年度）」では、既に

ゲノム編集に必要な CRISPR-Cas9 を高機能化する研究や新規ウイルスベクタ

ーの開発を推進しているが、平成 31 年度以降は次世代医薬品等の創出に係

る革新的技術の開発を行う新規事業を立ち上げることにより、新規のモダリ

ティ開発の柱の一つとして、多様な医療応用に向けたゲノム編集技術の更な

る高機能化や遺伝子治療用ベクターとその送達技術等の開発の支援を検討する。 

 

 基盤整備研究のうち、ＧＣＴＰ準拠のベクター製造施設等の整備については、 

 異分野の業界による多段階の工程が必要な融合技術であることから、必要な

要素技術を開発し、その技術を結集させることで新規モダリティである遺伝

子治療分野における高品質で安価なウイルスベクター製造技術を開発するた

めの新規事業を検討する。また、併せてウイルスベクターの品質検査や毒性

試験の国内における施設整備も必要なため、ウイルスベクターの最適な培養

技術の開発や高度な品質管理を可能にする精製技術や解析技術の高度化に関

する研究開発を行うとともに、品質・有効性・安全性評価のための研究開発

や施設整備も新規事業において検討する。 
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 「創薬基盤推進研究事業」ではバイオ医薬品（抗体医薬や遺伝子治療用ウイ

ルスベクター）の生産技術に関する人材育成プログラム開発事業を既に公募

したところであり、本事業の中で、専門人材育成に資する教育プログラムを

作成することとしている。 
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２－３）その他 

 

①特許・知財等 

（１）構成員からの指摘 

 本領域は有望なシーズが多くあることやアカデミアが主体となって進められて

きたことから、知財面での戦略支援が必須である。 

 個別シーズのみならず、わが国オリジナルな汎用性技術開発含め、ＡＭＥＤ内

外問わず、特許支援の検討が必要である。 

 

（２）今後の課題 

 以下について基本的な考え方を整理する。 

(ア) ＡＭＥＤ対象課題問わず、我が国オリジナルな研究課題に対する知財保護戦

略を検討する。 

 

（３）求められる対応 

（ア）ＡＭＥＤにおける知財保護戦略について 

 ＡＭＥＤ対象課題については、課題内容に合わせたオープン領域・クローズ領

域の設定を含めた知財支援を既に行っているが、更に、新たに設置を検討して

いるＰＳ・ＰＯが重要課題を選択した上で、知財の専門家が課題管理の早期か

らアドバイスを行うこと等を検討する。また、研究開発動向や特許出願等の状

況を俯瞰した上で課題横断的な知財戦略の分析や情報発信を技術分野ごとに行

っており、今後、遺伝子治療分野においても対象とする予定。 

 ＡＭＥＤ対象課題以外も対象としている支援としては、以下の事業を行ってお

り、研究者及び産学連携担当者の知財リテラシー向上のため、これらを引き続

き進める。 

・知財セミナー、講演、e-learning の提供 

・知財戦略に関する調査研究結果の提供 

・コンサルタント、リエゾンによる一般的な知財戦略についての相談 

 特許庁では、平成 23 年度より「知的財産プロデューサー派遣事業」を実施して

おり、引き続き、公的資金が投入された革新的技術の研究開発プロジェクトを

推進している大学やコンソーシアム等へ専門家を派遣し、支援している 

（図８、９）。 
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（図９）知的財産プロデューサー派遣先 （特許庁より提供) 

（図８）知的財産プロデューサー派遣事業 （特許庁より提供) 
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②カルタヘナ法及び薬事規制等  

（１）構成員からの指摘 

 日本では遺伝子組換え生物等を用

いる遺伝子治療について、カルタヘ

ナ法の下で生物多様性影響評価と

して環境影響評価を実施している

が、欧米においても他の法律に基づ

き、環境影響評価が実施されてい

る。実用化を見据えた臨床開発で

は、事前にカルタヘナ法に基づく申

請・承認を得る必要があることか

ら、より合理的な審査を可能にする

等、効率的な運用を検討する必要が

ある（図 10）。 

 厚生労働省において、治験として

の遺伝子治療は医薬・生活衛生局

医療機器審査管理課及びＰＭＤＡの管轄下（医薬品医療機器法に基づく取り扱

い）と、臨床研究としての in vivo 遺伝子治療は大臣官房厚生科学課、ex vivo

遺伝子治療は医政局研究開発振興課（細胞治療、再生医療等安全性確保法との

関連）、と遺伝子治療の実施における担当部署が複数あるため、一元的に相談対

応できる体制が望ましい。 

 

（２）今後の課題 

 以下について基本的な考え方を整理する 

(ア) カルタヘナ法の運用の合理化を検討する。 

(イ) 遺伝子治療の実用化に向けて、臨床研究で得られた成績を薬事審査で活用す     

ることや、薬事規制等の効率的な運用を検討する。 

 

（３）求められる対応 

（ア）カルタヘナ法の運用について 

 「医薬品等規制調和・評価研究事業」においてウイルス排出等の考え方を整理

し、環境影響評価のために求めるデータの合理化を検討する「遺伝子治療にお

けるカルタヘナ法第一種使用規程の考え方に関する研究（平成 28-30 年度、研

究代表者：小野寺雅史）」を実施しており、この研究成果を踏まえ、厚生労働省

では、平成 31 年度中を目途に、カルタヘナ法の手続きの簡略化を検討する。 

 

 

 

 

 

 

 

（図１０）遺伝子治療におけるカルタヘナ法の考え方に関する研究 

（第６回ゲノム医療実現推進に関するアドバイザリーボード 資料６-２) 
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（イ）薬事規制等について 

 薬事承認のための臨床試験の成績等は、臨床試験の実施の基準に関する省

令（ＧＣＰ）に適合した臨床研究により得られたものであることが原則であ

るが、臨床研究法の下で、臨床研究実施基準で定められたことを踏まえ、厚

生労働省においてどのような場合に臨床研究で得られた成果を薬事承認の

ための申請資料として活用することが可能であるかについて、平成 30 年度

中に検討する予定である。 

 薬事審査における安全性の評価に関しては、「医薬品等規制調和・評価研究

事業」において、ゲノム編集のオフターゲット効果の安全性評価に関する研

究を実施する「ゲノム編集を利用した遺伝子治療用製品の安全性評価に関

する研究（平成 28 年～30 年度、代表研究者：内田恵理子）」を行っており、

この研究成果を踏まえ、厚生労働省では、平成 31 年度中を目途に、ゲノム

編集遺伝子治療の安全性評価に関するガイダンス等の策定を予定している。 

 厚生労働省大臣官房厚生科学課に遺伝子治療臨床研究に関するワンストッ

プサービス窓口を設置する。 
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