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文部科学省　橋渡し研究支援推進プログラム
平成23年度成果報告会の開催にあたって

橋渡し研究支援推進プログラム　プログラムディレクター
猿田 享男

　第３期「科学技術基本計画」（平成18年８月28日の閣議決定）に基づき、総合科学技術
会議が策定したライフサイエンス分野の「分野別推進戦略」において、戦略重点科学技術
の1つとして「臨床研究・臨床への橋渡し研究」が挙げられた。これを受けて文部科学省
では、アカデミアにおける最先端のライフサイエンス研究の実用化の遅れの改善策とし
て、ゲノム科学や再生医療をはじめとしたライフサイエンス分野の基礎研究の成果を実際
の医療に活用するための橋渡しをする研究（Translational…Research… :…TR）を推進するた
め、平成19年度より「橋渡し研究支援推進プログラム」を開始することとなった。
　以上のような背景の下に設定されたプログラムであることから、その目的は、医療とし
ての実用化が見込まれる有望な基礎研究の成果を開発している研究機関を対象に、シーズ
の開発戦略策定や薬事法に基づく試験物製造のようなTRの支援を行う機関を重点的に整
備するとともに、これらの拠点の整備状況を把握し、拠点間のネットワーク形成などを行
い、各拠点のTR体制を確固たるものにすることであった。
　文部科学省では、平成19年に早速公募を開始し、18の大学や研究施設からの応募があっ
た。選考の結果、初年度に北海道臨床開発機構（札幌医大、北海道大、旭川医大の連合）、
東北大学、東京大学、京都大学、大阪大学、先端医療振興財団の６拠点が選出された。こ
れらの各拠点の整備を支援するサポート機関として、文部科学省委託事業である、TR基
盤整備事業やがんTR事業を通じてTRの支援・推進に取り組み、実績のある先端医療振
興財団の臨床研究情報センターの福島雅典先生、永井洋士先生を中心とするグループの
方々が当たることになった。２年目からは九州大学も加わって７拠点となり、このプログ
ラムの最終目標として５年間の終了時までに、各拠点から薬事法に基づく治験２つの開始
が課せられた。
　各拠点おいては、シーズ評価、試験物製造、臨床試験計画体制、臨床試験実施体制およ
びプロジェクト管理体制がしっかり整えられ、薬事法に基づく治験が次々と開始されてい
るところである。
　５年間に亘る各拠点の皆様方の努力とサポート機関の熱心な支援に深甚なる謝意を表す
るとともに、皆様方の多大な努力によって、このような成果報告会を開催できますことを
大変嬉しく思っています。
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平成14年薬事法改正の
TR推進へのインパクト
－アカデミアの臨床開発力への期待－

土井　　脩
一般財団法人　医薬品医療機器レギュラトリーサイエンス財団　理事長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1969年東京大学大学院薬学系研究科修士課程修了（薬学博士）、国立予防衛生研究所、ワシント

ン大学医学部を経て79年厚生省本省へ。その後、審査第一課長、新医薬品課長､ 安全課長、麻

薬課長、大臣官房審議官（薬務担当、医薬安全担当）、医薬品医療機器総合機構理事（技監）、

財団法人日本公定書協会理事長などを経て、2011年より現職。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　臨床研究は薬事法のもとで行われる治験とは異なり、法的規制の外で行われるため、その科学性と
倫理性の確保のため、国が定めた臨床研究に関する倫理指針を自主的に遵守することが期待されてい
る。臨床研究には GCPがかからない等の自由度は高いが、患者の保護、科学性・倫理性の確保等の点
で問題が多いことが指摘されており、欧米諸国と同様に法的規制のもとで行うべきとの指摘もなされ
ている。
　薬事法の外で行われる臨床研究は、たとえ成果が上がったとしても直ちに新薬や新医療機器開発に
つながることはなく、改めて薬事法のもとで国際標準である ICH-GCP に基づき臨床試験（治験）を行
う必要がある。
　従来は、新薬や新医療機器を開発しようとする企業が主体となり、医療機関に依頼して行う治験（企
業主導治験）しか認められていなかったが、平成１４年７月の薬事法改正（平成１５年４月施行）により、
医師自らが主体となり ICH-GCP に基づき臨床試験を行う治験（医師主導治験）が認められた。
　これにより、基礎的研究段階から得られた知見や、新規物質等について、医療の質的向上のため、
新医薬品や新医療機器開発の可能性等をあきらかにするため、探索的に行うTRを医師主導治験とし
て行う路が開けた。
　その結果、基礎的研究成果が単に論文作成のためではなく、薬事法に基づくTRを通して、直接的
に新薬や新医療機器開発につながる可能性が高まった。わが国発のシーズが国内で迅速に製品化され、
病に苦しむ世界中の患者さんを助けるために活かされることを期待したい。
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橋渡し研究支援推進プログラムの
歴史的使命と達成

福島　雅典
橋渡し研究支援拠点サポート室　室長

先端医療振興財団　臨床研究情報センター　センター長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1948年生。

名古屋大学医学部卒。医博。京都大学大学院、浜松医大、愛知県がんセンター、京都大学を経

て現在（財）先端医療振興財団 臨床研究情報センターセンター長（兼 研究事業統括）、京都

大学名誉教授。過去四半世紀にわたってがんの標準治療の実践と普及に努めるとともに、イン

フォームドコンセント、セカンドオピニオンの確立と普及、薬害防止のための科学の確立・普及、

臨床科学基盤構築整備に貢献してきた。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　文部科学省橋渡し研究支援推進プログラム（以下、本プログラム）は、トランスレーショナルリサー
チの基盤を整備して、わが国アカデミアに、国際競争をリードできるR&D…パイプラインを形成すると
いう、歴史的使命をもって進められた。今日ここに、同プログラムによる達成の全貌が示される。本
プログラムは、平成19年、その募集要項において各拠点に、５年間のプログラム期間内に薬事法に基
づく治験2件を開始することが課せられた。各拠点は、当初ほぼ困難と見られたこの目標を次々達成し
て、ついに、アカデミア発シーズについて、First-in-Man…試験を薬事法に基づく治験として実施するこ
とが当然の時代となった。この科学のフロンティアは、薬事法外のいわゆる“臨床研究に関する倫理
指針”による臨床研究の通用する世界ではない。それはその時点で可能な最高水準の厳密性を求める
科学であり、その厳密さは法によって管理され、保証されるものである。本プログラムにおいては、
基盤整備とシーズ開発事業を遂行するために、従来にはない厳格なプロジェクトマネジメントを適用
した。各拠点は厳しい目標管理に応えて、たいへんな努力をもって自ら新規医療技術の開発治験を行
える体制を整え、シーズ開発を進めて、わが国アカデミアに切れ目のない新規医薬品・医療機器開発
のパイプラインが完成した。これからは、国として、アカデミアのR&Dパイプラインを俯瞰して、最
も国民利益の大きな開発に、戦略的に投資することが可能となった。すなわち、アカデミアにおける
研究成果が、新規医療技術として保険適用となった場合にもたらされるわが国全体の患者の便益も、
具体的に推定できるようになった。今後の課題は、マネジメントを成熟させ、ネットワークを構築し
て、国全体としての開発体制を完成して、国際展開するとともに、すでに現実となった高齢化社会の
最大の課題、“要介護0社会の実現”に向けて、実質的な成果を出すことである。
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■ 各拠点の達成と課題
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サポート室からの報告

永井　洋士
橋渡し研究支援拠点サポート室　副室長

　　　　　　先端医療振興財団　臨床研究情報センター　副センター長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1982年　東京大学理科Ⅰ類、1984年　東京大学薬学部～大学院、1987年　大阪大学医学部、

1992年　星ヶ丘厚生年金病院　脳卒中内科、1996年　米国国立医学研究所　（NIH）　招聘研

究員、1998年　大阪大学医学部大学院　病態情報内科、2002年～　先端医療振興財団　臨床研

究情報センター。同センター副研究事業統括として、トランスレーショナルリサーチと臨床試

験の運営・管理を専門としている。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

本橋渡し研究（TR）支援推進プログラムにおいて、当センターは全国 7ヵ所のTR支援拠点をサポ
ートする責務を担ってきた。拠点のサポートにあたっては、アカデミアにおけるR&Dパイプラインの
強化を目的とし、各拠点でTRが系統的に支援され、常に複数のシーズがR&Dのトラックを流れてい
る状態をゴールに設定した。このゴールに到達するため、TR基盤整備度評価スケールや R&Dデータ
シート等の進捗管理・促進ツールを開発・利用しつつ、半年毎に各拠点を調査・訪問して基盤整備と
シーズ開発を促してきた（臨床評価…2010;38:495-501）。また、各拠点のR&Dを側面から支援するため、
特許・薬事・競合技術にかかる国際的な情報データベースを各拠点から利用できるようにするとともに、
グローバルに通用する電子的データ収集（Electronic…Data…Capturing）システムを導入して臨床試験で
の利用を促した。一方で、拠点間のネットワーク化を推進するため、８種類の専門家連絡会（知的財産、
CPC、生物統計・データマネジメント、薬事、TRセンター運営戦略、プロジェクトマネジメント、
TR教育、CRC）を立ち上げ、その事務局機能を担ってきた。
こうした活動を通じ、各拠点におけるTR支援基盤は当初の目標どおり整備され、恒常的に複数の
シーズがR&Dのトラックを流れている状態が実現した。また、文部科学省から各拠点に課せられた「2
件の治験開始」という目標も順次達成されつつある。こうして、各拠点において世界標準の品質に沿
ったTR支援体制が整備され、そのパイプラインに多くの革新的な治療技術が育っている。加えて、上
述の専門家連絡会をコアとする拠点間ネットワークが具現化し、わが国全体のR&D基盤の底上げを図
る環境が整備されたと言える。本講演では、アカデミアに整備されたライフサイエンスR&Dプラット
ホームの現状とそこで育つシーズの全体像を紹介する。
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オール北海道先進医学・医療拠点形成 
５年間の成果と今後の課題

島本　和明
北海道公立大学法人　札幌医科大学　理事長・学長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1971年 札幌医科大学医学部卒業。1972年 札幌医科大学第二内科入局。1973年－75年 東京大

学医学部第三内科へ国内留学、1978年－80年 米国 South Carolina 医大へ留学、1980年 札幌医

科大学第二内科講師、1984年 札幌医科大学第二内科助教授、1996年 札幌医科大学第二内科教

授、2004年－2008年 札幌医科大学附属病院長、2010年－ 札幌医科大学学長・理事長。医学博士。

専門分野：第二内科（循環器、腎臓病、糖尿病、内分泌代謝、高血圧）

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　平成19年９月に札幌医科大学を責任機関とし、北海道大学、旭川医科大学の３医育大学により「北
海道臨床開発機構（HTR）」を設立した。機構の事務局を北海道大学内に置いて、基礎から臨床までの
橋渡し研究（TR）を支援することを目的に基盤整備、組織構築を３大学連携して実施し、医師主導治
験２件を開始した。

１．…組織：体制強化・拡充のため、平成22年４月に「TR企画部」「HTRネット推進部」「臨床情報管理部」
の３部体制に改組し、現在に至っている。「TR企画部」は、新規シーズ発掘、シーズ研究の推進・
評価・優先順位化、知財情報管理、非臨床試験評価等を、「HTRネット推進部」は北海道内情報ネッ
トワーク構築・管理、広報・渉外等を、「臨床情報管理部」は医師主導治験・臨床研究の立案・準備・
実施の支援・データマネジメント・統計解析、薬事規制対応の支援を行っている。

２．…人材面：TR支援を行うための人材を企業や大学から登用したり、大学内で育成したHTRの専任
スタッフ19名、３大学からの兼任スタッフ30名、計49名で構成している。専任スタッフは目利き、
知財、統計、薬事、データマネジメント、品質、安全性評価、ネット形成等の担当から構成され
ている。

３．…成果：各シーズに対して PMを置き、シーズの推進管理を行い、シーズの進捗に寄与した。大き
な成果として医師主導治験開始２件、ライセンスアウト４件、製造承認申請２件（本２件は平成
23年度内に承認予定）がある。HTRが特に強化する特性の１つとして道内医療機関とのネットワー
ク構築を進め、治験等の患者リクルートに寄与している。

４．課題：基盤整備は出来たが、優秀な人材の確保のための収入を獲得する事である。
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22 23

医工連携を基盤としたトランスレーショナルリサーチ拠点形成
－未来医工学治療開発センター
「東北大学　達成と課題」

里見　　進
� 東北大学未来医工学治療開発センター　センター長
東北大学副学長／東北大学病院長／東北大学大学院医学系研究科・医学部教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略　　歴 ： 東北大学医学部卒業 （昭和49年 ）､ 東北大学医学部第二外科入局 （昭和52年 ）､ 北大

学医学部第二外科 教授 （平成7年 ）､ 東北大学病院 病院長 （平成16年 ）､ 東北大学 

副学長 （平成17年 ）

専門領域 ：臓器移植 （肝､ 膵､ 腎 ）､ 消化器外科､ 再生医学､ 外科代謝栄養学など

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　東北大学未来医工学治療開発センター（以降TRセンター）は、東北大学における橋渡し研究を支
援する組織としてＨ19年に発足。橋渡しに関しては、全くゼロからの出発であったが、最終年度を迎
えている。TRセンターは、シーズの評価・臨床試験計画・臨床試験の実施・プロジェクト管理を実施
する多くの専門人材により臨床研究がすすめられている。人材育成は医学統計学や、医学データ解析
など大学院修士や博士課程などの学生に対し、ユニークなカリキュラムで進められ、専門人材の育成
が盛んに行われている。
　東北６県をカバーするネットワークの活動は、CRCなどの人材教育のサポートや、開発コンサルテー
ション、データセンターの支援など多岐に渡り、地元に根付いた活動を展開している。橋渡し研究の
目標である２件の治験は達成され、さらに、先進医療や追加で２件の治験が開始されようとしており、
橋渡し拠点として大きな成果を上げている。
　Ｈ24年度から、治験センターとTRセンターが統合され、全臨床試験の窓口が一本化される。さら
に関野臨床薬理クリニックとの提携により、フェーズワンユニットを導入。一貫した治験実施体制を
確立、他施設との差別化を図る。レギュラトリーサイエンスを中心に、専門人材の育成は急務であり
人材育成の強化と、組織全体でキャリアパスの導入などモチベーティブな環境を整える。国際共同治
験を視野に、ネットワークを利用したデータベースを構築、新しい開発シーズの供出と共にネットワー
クを強化する。第１次橋渡し研究で築いたＴＲ基盤を基に、人材育成やネットワーク事業など、さら
なる拡充に向け活動を継続して行く。
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先端医療の開発支援拠点形成と実践

永井　良三
東京大学医学部附属病院（東大病院）TRセンター　センター長
東京大学大学院医学系研究科　内科学専攻循環器内科　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1974年 東京大学医学部医学科卒業
1977年 東大病院 第三内科 医員
1983年 米国　バーモント大学留学
1993年 東大病院 第三内科 助教授
1995年 群馬大学医学部 第二内科 教授
1998年 東京医科歯科大学難治疾患研究所 客員教授
1999年 東京大学大学院医学系研究科 内科学専攻 循環器内科 教授
2003年 東大病院 病院長
2009年 東大病院　TRセンター　センター長

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　東京大学は総長室総括委員会のもとに設置されたTRイニシアティブ機構に、組織の管理運営を行
うための審議機関として運営委員会を設置し、その任務を円滑に行うために必要な実務を行う実務担
当委員会を設置した。
　産学連携本部や株式会社東京大学TLOと情報の共有化を図り知的財産の一元管理を行い、また医学
部附属病院と医科学研究所附属病院の連携を強化し、各種手順書の整備、データセンター業務、生物
統計解析等、TRや臨床試験の実施支援を実践する体制を整えた。細胞・組織製品等の製造については
cGMPに準拠した細胞調製施設（CPC）の運用を行い、TR検証室で試験物の品質試験を実施できる体
制を整備した。
　シーズ開発支援については全学組織としてTR推進センターを設置し、５つの部門（情報・教育、試
験物製造、安全性評価、臨床実施、シーズ開発）による効率的なTR支援基盤の整備を進めた。TR支
援基盤はTRを実践する過程で経験と実績を基に形成されるため、シーズ開発を実施しながらノウハ
ウを蓄積し、専任教員が開発シーズのプロジェクトマネージャー（PM）又はサブ PMを担い、進捗管
理を密にしてシーズ開発の迅速化を図っている。
　シーズの進捗状況としては、支援を実施した21シーズ中、治験届（企業治験）受理が２件、企業へ
のライセンスアウトが３件、市販（準備）が１件、CPCでの臨床試験用製品の製造が３件である。遺
伝子治療臨床研究指針に１件、ヒト幹細胞臨床研究指針に２件適合が確認され臨床研究を実施してい
るほか、医師主導治験（治験届準備中）が１件、申請（準備）中の高度医療が２件ある。また、５件
の学外シーズの開発を積極的に支援した。
　平成24年度以降は、形成されたTR支援体制のなかで実施予定の治験等を継続的に支援するほか、
より多くの学内外のシーズを支援することによりシーズの実用化の経験を積み、様々な支援を提供で
きる体制を強化する。
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京都大学５年間の成果 
－創薬・新規医療開発のアカデミア拠点形成－

清水　　章
京都大学医学部附属病院　探索医療センター　探索医療開発部　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

【略歴】 1979年東京大学医学部医学科卒業、1983年大阪大学大学院医学研究科（生理系専攻遺

伝学）博士課程修了、医学博士（大阪大学）、1984年京都大学医学部助手（医化学教室）、

1986年 Harvard Medical School 研究員を経て、1992年京都大学遺伝子実験施設教授（ヒ

ト・ゲノム解析分野）、2001年10月より現職（教授）。

【専門領域】医療開発企画、分子生物学、分子免疫学

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　本拠点における支援体制は、探索医療開発部、探索医療検証部、探索医療臨床部の３部よりなる探
索医療センターを中心とし、分子細胞治療センター、薬剤部及び医療開発管理部より構成される。こ
の体制によりシーズ探索から臨床展開そして出口戦略までを一貫して支援している。
　京都大学は、この５年間で橋渡し研究が円滑に実施されるように基盤を整備した。具体的には、①
産官学連携本部、大学本部と連携し、知財に関しての情報を共有する体制、② cGMP…for…phase…1…IND
ガイダンスに準拠する CPC及び治験薬 GMP基準の製造施設による円滑な試験物の供給体制、③プロ
トコル開発から研究倫理に至るまでの試験準備体制、④データ管理や被験者リクルートなどの試験実
施体制、⑤進捗管理、出口戦略、契約などの管理体制が重点的に整備された。またこれらの整備の過
程から、シーズのリクルーティング戦略とプロジェクト管理を確立した。
　以上の整備の結実として、この５年間に３件 ( 国内外未承認薬２件、国内外未承認機器・医療材料１
件）の医師主導治験を実施できた。また、総括報告書も本センターが当プログラムに採択される以前
から支援していた２件を含めて計３件を滞りなく完成させた。更に５件の先進医療・高度医療、２件
の幹細胞の臨床研究を実施した。企業へのライセンスアウトは３件あった。
　京都大学は、橋渡し研究と医師主導治験を本学内の資源だけで遂行できる体制を整備した。今後も、
アカデミアならではのシーズ探索・発掘・展開並びに人材育成を行っていく。大学発の早期探索研究
を迅速に実施し、新規医療・細胞治療・再生医療の分野に推進していきたい。
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TR実践のための
戦略的高機能拠点整備

澤　　芳樹
大阪大学大学院医学系研究科�外科学講座心臓血管外科学　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

さわ・よしき……昭和55年大阪大学医学部卒業。医学博士（大阪大学）。平成元年、フンボルト

財団奨学生としてドイツ Max-Planck 研究所心臓生理学部門、心臓外科部門に留学。その後大阪

大学医学部第一外科講師、助教授等を経て現職。大阪大学医学部附属病院ハートセンターセン

ター長、京都大学iPS細胞研究センター客員教授、内閣官房　医療イノベーション推進室次

長等を併任。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　大阪大学では、医学部附属病院未来医療センターを中心に、同臨床試験部、薬剤部、医学系研究科
や産学連携本部等の協力により、TR拠点としての体制整備を進めてきた。再生医療研究の支援を目的
として、細胞製剤の安全性評価・担保のための GLP 準拠非臨床試験の実施体制、GMP準拠で細胞製
剤や院内製剤を製造するシステムの整備を行った。また、プロジェクトマネジメントを導入して開発
を推進すると共に、知的財産部医学バイオ分室を設置し、知財管理、ライセンス契約等の支援も行っ
ている。臨床研究の実施支援としては、ヒト幹細胞臨床研究、高度医療、医師主導治験に対応したプ
ロトコール、SOP などの文書作成やこれらの試験実施を支援する体制、自主モニタリング体制、デー
タセンターを設置し独立してデータ管理をする体制も構築した。TR拠点としてこれらの機能・活動を
維持するため、人材教育の体制や各種業務実施に対する課金システムの構築を進めるとともに、現在、
健常者対象の早期試験を実施する体制を整備している。
　これらの支援体制のもと、17シーズの開発支援を行い、本プログラム期間内に２件の企業治験が開
始となったほか、１件の企業治験、２件の医師主導治験を準備中で有り、まもなく治験届が提出され
る予定である。また、これらの治験などに関連して４シーズで企業へのライセンスアウトが行われた。
規制対応としては、高度医療1件、先進医療1件、ヒト幹細胞臨床研究5件が厚生労働大臣の承認を取得
した。平成22年からは橋渡し研究のネットワーク作りを通じて、他大学のシーズに基づく多施設共同
研究や民間病院の再生医療研究を支援するなど、活発に橋渡し研究を推進している。
　これらの活動を通じて経験を重ね、早期シーズを含めて的確なマネジメントを実施して成功例を創
出し、大学や地域にとって不可欠な組織として成熟して行くことが、今後の目標である。
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再生・細胞治療の橋渡し
研究推進・支援拠点

鍋島　陽一
先端医療振興財団　先端医療センター　センター長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1972年 新潟大学医学部卒業、1976年 新潟大学院医学研究科博士課程修了、医学博士。癌研

究会癌研究所主任研究員、国立・精神神経センター神経研究所遺伝子工学研究部長、大阪大学

細胞生体工学センター教授等を歴任し、1998年～2010年３月 京都大学大学院医学研究科教授。

2010年4月より（財）先端医療振興財団先端医療センター長、京都大学名誉教授。専門領域は

分子病態学。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　先端医療振興財団では、再生・細胞治療を実医療化するための体制整備を進めてきた。その結果、
研究戦略の策定から医師主導治験の実施、企業への引渡しを含め、R&Dを包括的に支援・推進する体
制が完成した。
①　…シーズ評価・選定：特許・競合技術にかかる国際的なデータベースを最大限利用しつつ、臨床研
究情報センター（TRI）や細胞療法開発事業に蓄積した情報に照らしてシーズを評価・選定する体
制が整備された。

②　…試験物製造：GMPに対応した CPC をいち早く立上げ、高度な品質管理下に細胞調整が行なわれ
ている。また、関連業務として、細胞の安全性試験等の受託を開始した。

③　…臨床試験準備：先端医療センターで行われるR&Dについて、GCPに準拠して臨床試験を立上げ、
それを管理する環境が整備された。また、TRI は標準化されたプロトコルテンプレートを有し、
全国レベルで多数のプロトコル開発を支援してきた。

④　…臨床試験実施：先端医療センターでは、血管再生にかかる医師主導治験の経験を通じて GCP下の
実施体制が完成した。一方、TRI では、GCPや ER/ES 指針等の規制要件に沿ったデータ管理シス
テムも利用可能であり、CDISC 標準への対応を開始した。

⑤　…プロジェクト管理：分散していた関連業務を統合し、機関内の全R&Dを総括・管理する組織とし
て、ICR（Integrative…Celerity…Research）推進室が稼動し始めた。同室でシーズの導入・導出を
判断するとともに、進行中のR&Dにかかる戦略策定とリソース管理の責務を担う。

　個々の組織工学技術や細胞製剤については、薬事承認・保険医療化に向けた R&Dが進行中である。
とりわけ、全国に先駆けて開始した血管再生医師主導治験の総括報告書が完成し、企業によるピボタ
ル治験が準備されている。また、膝関節軟骨再生について、規制当局による試験物の品質確認が得ら
れたため、医師主導治験届を提出する。
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革新的バイオ医薬医工学の医療技術
開発拠点
「九州大学の達成と課題」

中西　洋一
九州大学病院　高度先端医療センター　センター長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略歴
　1980年　九州大学医学部卒業
　1982年　九州大学医学部附属病院　医員
　1984年　佐賀医科大学　助手
　1985年　米国国立癌研究所
　1987年　佐賀医科大学　助手
　1990年　九州大学医学部　助手
　1994年　九州大学病院　講師
　1999年　九州大学医学部　助教授
　2003年　同教授・九州大学病院臨床研究センター（現高度先端医療センター）長
　2009年　九州大学　主幹教授
所属（役職）
　九州大学病院高度先端医療センター（センター長）
　九州大学胸部疾患研究施設（教授・施設長）
専門領域
　呼吸器内科学
　臨床腫瘍学
　臨床試験

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　「ウィルス遺伝子組換え技術を基盤とした純国産バイオ医薬、及び工学技術を基盤とした情報型先進
治療システムを中心に独創的、かつ画期的な国産医療技術の迅速な実用化・産業化を目指した、日本
西域における橋渡し研究拠点の形成を目指すこと」が本プロジェクトの目的である。そこで、①TR室
の設置、②試験物製造ユニットの整備、③安全性検証ユニットの設置、④TR支援室の設置、⑤生体
情報解析ユニットの設置、⑥非臨床試験ユニットの設置を行った。
　その上で、TRの知財戦略と開発戦略を策定し、非臨床試験と臨床試験の支援を開始し、計15のシー
ズについてTR支援を行った。なかでも、「高性能国産新規 RNAウィルスベクターによる虚血肢治療
製剤の開発」、「血管内皮細胞選択的ナノDDS…技術開発を基盤とする革新的低侵襲治療的血管新生療
法」、「BBG250による内境界膜染色・剥離術」は間もなく医師主導治験開始段階に到達し、それ以外に
４つのTRが臨床試験を開始または年内に開始できる段階に至った。円滑かつ迅速な推進を目的とした
TRネットワーク構築を行った。シーズ開発のネットワークとしては、「下肢虚血性疾患効能評価コア
ネットワーク」を米国コロラド大学を含む日米４大学間で構築した。地域ネットワークとしては、九
州・西日本を中心とした１２大学とTR開発連携体制構築の協議を開始し、加えて、九州全域の大学病院
をコアメンバーとする一般社団法人九州臨床研究支援センターや福岡県内４大学病院をコアメンバー
とするNPO治験ネットワーク福岡等を通じて、後期開発における効率的な連携体制を構築した。学内
においては、あらたに設置された先端医療イノベーションセンターとの連携の下に積極的にTRと早
期・探索型治験を開始する予定である。
　今後は、これらの連携の下に、大学や企業のシーズ開発を積極的かつシームレスに推進する自立し
た組織（ARO）を設置することが目標である。
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総括と展望

古賀　貞一郎
橋渡し研究支援推進プログラム　プログラムオフィサー

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

第一三共株式会社　主査、工学博士

1984年：京都大学大学院工学研究科修士課程修了。三共（株）入社（生物研究所）。97年：米国

UC Berkeley 留学（Human Genome Center：Edward Rubin 教授）。99年：三共（株）BM研究所（主

任研究員・室長）、03年、プロジェクト推進部（主席部員）、05-07年：Sankyo Pharma Research 

Inc. （Senior Director）（米国、サンディエゴ市）

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　平成19年度にスタートした橋渡し研究支援推進プログラムは、ライフサイエンス分野におけるわが
国の国際競争力を確保すべく、世界に通用する水準の橋渡し研究（TR）が各拠点で系統的に支援・実
施され、常に複数のシーズが研究開発のトラックを流れている状態を目指してきました。
　その実現のため、各拠点には研究開発活動の根幹とも言える、臨床科学の推進、薬事法下での研究
開発と品質の確保、知財権の獲得促進と適正評価の体制作りをお願いしてきたわけです。また、拠点
のサステナビリティ確立のために、自立経営の定着等のマインドセットを促してきました。本プログ
ラムの終了を迎える今、各拠点の努力によって本プログラムが大きな柱として掲げていたTR拠点形
成はほぼ完成したと言えます。また、個々の拠点は、所期の目標であった「２件の治験開始」を順次
達成しつつあります。こうして、本プログラムに参加する7つの拠点では、世界のルールに沿った本格
的なシーズ開発が可能になったと言えます。
　一方で、今後の課題として、国際競争力の強化と各拠点におけるマネジメントの強化の重要性が認
識されています。本プログラムの終了にあたり、プログラムを通じて見えてきた３つの課題（国際競争、
マネジメント、投資効率）と、それを踏まえて次のステップで達成すべき事柄について考察してみま
す。
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■ 大学における知の創造と社会貢献
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持続可能な科学技術駆動型イノベーションの
創出能力の強化に向けて
　「～教育・科学技術・イノベーションの一体推進を
　　担う牽引エンジンの構築を～」

柘植　綾夫
芝浦工業大学　学長
日本工学会　会長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1973年東京大学工学系大学院博士修了（工学博士）。三菱重工業（株）代表取締役・常務取締役
技術本部長、内閣府総合科学技術会議常勤議員を経て現在、芝浦工業大学学長。学術活動とし
て、現在、日本工学会会長、日本学術会議連携会員（元同会員）、日本工学アカデミー副会長、
文部科学省科学技術・学術審議会委員（同人材委員会委員長、産学官連携推進委員会委員）を
勤める。
専門分野はエネルギー変換、熱工学、原子力発電、技術経営。最近の著書：① Beyond 
Innovation（共著）、丸善プラネット社、②イノベーター日本（共著、監修）、オーム社、③学
術とイノベーション、学術の動向、日本学術会議、平成18年12月号。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　日本は今、経済・財政・社会保障の面でおいて、さらに、イノベーションの創出の源である教育に
おいても“負のスパイラル構造”に陥っており、科学技術駆動型イノベーション創出能力の強化が焦
眉の課題である。
　まず日本の産業構造を社会インフラ、次世代エネルギー、文化産業、医療介護健康サービス、ロボッ
ト・宇宙等の先端分野の戦略５分野において強化せねばならない。
　一方、トップランナー型と言うべき21世紀のイノベーションは巨大複雑化し、その確実なる創出に
は個別の先端科学技術の創造と、社会価値化に向けた統合化の両面における能力と多様な人材が不可
欠であるが、現在の細分化された教育と研究においては不十分である。
　さらに、政府による研究開発投資構造の日米比較では、日本は基礎研究による学術的知の創造が社
会経済的価値の創造（イノベーション）にまで結びつきにくい構造にある。持続可能なイノベーショ
ンパイプライン・ネットワークの構築に向けて、様々な価値とそれを創造する人材のフローとインター
フェースを促す制度的強化が必要である。
　平成23年８月に閣議決定された第4期科学技術基本計画は、「震災から復興、再生を遂げ、将来にわ
たり持続的な成長と社会の発展を実現する国」等を目指すべき国の姿として掲げ、「科学技術イノベー
ション政策の一体的展開」を打ち出した。また、科学技術を担う多様な場で活躍できる科学人材、技
術人材、次代を担う人材の育成方針を打ち出した。
　その実行における課題として、①これまで十分には実践できなかった「科学技術とイノベーション
の一体推進」を如何に実現するか？　②初中等・高等教育にまたがる多様な科学技術関連教育を、現
在のように科学技術行政と教育行政とが分かれた行政形態のままで実現が可能か？が指摘される。今
のスタート段階で行政は教育界・産業界と協働してフロントローディングして、必要な組織・制度改
革を急ぐ必要がある。
　以上の社会ニーズと危機認識に立って、「橋渡し研究支援推進プログラム」は第３期科学技術基本計
画の一環として５年間にわたり推進され、基礎研究と社会技術化開発の相互協働の成果を挙げつつあ
る。まさに学術的知の創造と社会経済的価値創造を相互に結びつける非線形かつ確率的性格を持つ「イ
ノベーションパイプライン・ネットワーク」の実践をした好事例（ロールモデル）として、学術・教育界、
行政、産業界に広く啓発することが望まれる。
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アカデミアにおけるシーズ開発
「抗PD-1抗体によるがん治療法」

本庶　佑
京都大学大学院医学研究科　免疫ゲノム医学　特任教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1942年生。医学博士。京大医学研究科博士課程終了後、米国のカーネギー研究所、NIH で客員研

究員。1974年帰国、東大医学部助手、阪大医学部教授等を経て、1984年京大医学部教授。以降、

京大遺伝子実験施設長、京大医学研究科長、医学部長に就任。2005年退官。現在、京大医学研

究科特任教授。その他、高等教育局科学官、日本学術振興会学術システム研究センター所長、

内閣府総合科学技術会議議員を歴任。日本学士院会員。2000年度文化功労者。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

… 京都大学大学院医学研究科　免疫ゲノム医学　特任教授　本庶　佑、助教　竹馬　俊介
… 京都大学医学部附属病院　産科婦人科　講師　万代　昌紀、助教　濱西　潤三

　PD-1は1992年石田らが胸腺における細胞死の際に誘導される cDNAをサブトラクションハイブリダ
イゼーション法で単離したときに偶然発見された細胞膜受容体分子である。その後西村らの PD-1遺伝
子ノックアウトマウスの解析から PD-1が免疫反応の抑制分子であることを明らかにした。さらに岩井
らは PD-1シグナルを阻害するモノクローナル抗体によって、免疫系が賦活化され、ウイルス感染症や
がんの治療に効果があることを発見した。さらに我々は京都大学産婦人科学教室との共同研究で卵巣
がんの予後とがんにおける PD-1リガンドの発現との間に見事な相関関係があることが明らかとなった。
すなわち、PD-1リガンドを発現しているがん腫は予後が悪く、キラーT細胞からの攻撃を避ける能力
があるのではないかと想定された。これらの知見をもとに私はヒト型モノクローナル抗体を用いたが
ん治療法の開発を発案し、製薬企業を説得した。こうして、ヒト型抗体作製技術を利用したヒト型抗
PD-1モノクローナル抗体の開発が進められた。この抗体を用いた治験（第一相）が、米国、日本で行
なわれた。その結果、多くのがん腫症例において忍容性及び有効性が認められた。この知見に基づき、
京都大学探索医療センターにおいて卵巣がんに特化した第２相治験が2011年冬から開始された。現在、
すでに少数の患者への投与が始まり、これから本格的なヒト型抗 PD-1抗体を用いた臨床治験が開始さ
れるところである。本講演ではこの研究の歴史的経緯と学術的背景、そして今後のアカデミアから発
信する臨床研究、治験の実施方針について解説する。
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医学研究の考え方と実践
「臨床医学における知の循環」

永井　良三
東京大学大学院医学系研究科　循環器内科　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

昭和49年　  東京大学医学部卒業
昭和58年  米国バーモント大学留学　
平成5年  東京大学医学部第三内科助教授
平成7年  群馬大学医学部第二内科教授
平成11年5月  東京大学大学院医学系研究科内科学専攻循環器内科教授
平成15年4月
  東京大学医学部附属病院長
　－19年３月 
平成21年7月  東京大学TR機構長
日本内科学会（監事）、日本循環器学会（理事）、日本心臓病学会（理事）
日本動脈硬化学会（理事）

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　わが国は戦後、欧米に比べて臨床試験や臨床研究に大きく立ち遅れた。一つの要因は、GCP、
GMP、IRB などの制定が20－30年も遅れたためである。これは単なる行政の問題ではなく、日本の研
究者の考え方、とくに近代科学や近代医学の受け入れの問題としてとらえる必要がある。
　欧米の近代科学は自然を機械としてとらえ、現象の因果論を中心に展開してきた。その背景に「神
は聖書だけでなく、自然というもう一つの書物を書いた」とする思想がある。一方、人間の営みは、
長い間、科学の対象とされなかったが、運不運に左右される現象にも神の自由意志が働いていると考
えられるようになり、統計学が誕生した。統計学は20世紀に入ると、集団の背景やばらつきを制御し、
変動要因を超えて作用する因子を見出す推測統計学として発達した。これは科学的認識と近代人の行
動の基盤となった。
　科学研究の成果を人間に適用することは、倫理的問題をはらんでいる。そのため、近年は、治療薬
や機器の安全性を評価し、社会の監視のもとに臨床開発を進める橋渡し研究や、薬事行政のあり方を
研究するレギュラトリーサイエンスの重要性が認識されるようになった。また、市販後の薬剤や機器
は、重大なイベントを指標とする大規模臨床試験によって検証されるようになった。これにより新た
な研究課題が提起され、基礎研究が進められる。このように臨床医学は、基礎研究、橋渡し研究、臨
床現場での実践、EBM、そして基礎研究へという循環を描いて発展する。わが国では、こうした臨床
医学の知の循環の重要性が、これまで認識されてこなかった。
　臨床医学は人を対象として知識を得るために、恩恵とリスクがある。研究者は研究に内在する二面
性を認識し、倫理を遵守しつつ研究を進めること、またその成果をもとに社会のあり方を考えるとい
う協働関係を構築することが、臨床医学だけでなく、これからの科学の発展に重要である。
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産官学連携のあり方

野木森　雅郁
日本製薬工業協会　副会長

アステラス製薬株式会社　代表取締役会長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1970年　藤沢薬品工業株式会社入社。1990年4月　医薬事業本部企画室課長、

1993年２月フジサワユーエスエーインク出向　国際企画室付、1997年6月　取締役統括企画部

長、1998年7月　フジサワゲーエムベーハー社長、2001年6月　常務執行役員経営戦略本部長、

2004年6月　取締役兼専務執行役員、2005年4月　アステラス製薬株式会社

代表取締役副社長、2006年6月　同社代表取締役社長　CEO､ 2011年6月　代表取締役会長

（現職）。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　研究開発指向型の製薬企業の使命は、新薬の継続的な研究開発と安定的な供給を通して世界の医療
と人々の健康に貢献し、「患者参加型医療の実現」に寄与することです。これはわが国の経済成長につ
ながるとともに科学技術の発展をもたらします。
　革新的な新薬の創出には、医学・薬学等の基礎研究、臨床研究等が必要であり、製薬企業と大学等
の研究機関や医療機関との連携は不可欠です。さらに、医学研究を進めるにあたっては患者さんや一
般の人々の理解と協力を得ることが欠かせないことは言うまでもありません。従って、適正な研究を
実施していくためには、各種の規制を順守するとともに社会に対して説明責任を果たしていくことが
重要となります。また、利益相反の適切な管理も必要です。
　これまでも産官学の連携は行われてきましたが、最近、オープン・イノベーションと呼ばれる新し
い形の連携が注目されてきました。産からニーズを示して、これまでよりも早い段階から緊密な連携
を図るものです。産官学の連携を進めるにあたっては解決すべき種々の課題がありますが、それぞれ
の強みを生かした役割分担が必要ではないかと考えます。
　学には疾患のメカニズムの解明、疾病原因分子の同定、生理学等の企業ができないイノベーション
につながる基礎研究を分担していただき、創薬標的が見つかった後のスクリーニングや化合物の合成
展開などの応用研究は産が分担する等、役割分担を明確にすることで創薬の効率化や成功確率の向上
がはかられるのではないかと期待します。また、学には創薬に役立つ革新的な研究基盤技術、リサー
チツール等の研究開発にも一層注力していただくことを希望します。…
　加えて、学で見出した新規創薬標的やツール、特許等をタイムリーに企業に紹介するシステム、効
率的なマッチングシステムの構築が重要であると考えます。
　今回、産官学連携の例を紹介し、産官学連携のあり方について考察したいと思います。
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■ 再生医療の臨床開発戦略
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基調講演：
「ヒト間葉系組織に存在する新たな多能性
幹細胞Muse 細胞の再生医療への可能性」

出澤　真理
東北大学大学院医学系研究科　細胞組織学分野・人体構造学分野　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

H1年 千葉大学医学部卒業。H7年 千葉大学大学院博士課程修了。医学博士。H12年 横浜

市立大学医学部解剖学講師、H15年 京都大学医学研究科・機能微細形態学助教授を経てH20年

より東北大学大学院医学系研究科・教授。日本再生医療学会の理事・編集委員、米国解剖学会

機関誌　Anatomical Record, Asian Associate Editor 等を務める。平成23年文部科学大臣賞受

賞。専門は再生医学、間葉系幹細胞。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　間葉系幹細胞は胚葉を超えて３胚葉性の多様な細胞に分化すること、また生体に投与すると一部の
細胞は傷害部位に生着し、組織に応じて様々な細胞へ分化し修復に寄与することが報告されている。
このような特異な性質を示す間葉系幹細胞の真の姿というのは長い間不明であったが、その理由の一
つとして、複数種の細胞から構成されているために少ない割合で存在する特定の細胞の同定が困難で
あったことがある。我々は間葉系幹細胞の見せる多様な分化を説明するMuse 細胞を見出した。この
細胞は成人ヒト間葉系組織である皮膚，骨髄，脂肪組織などに存在し，腫瘍性を示さない新たな多能
性幹細胞である。自己複製能と一細胞から３胚葉性の細胞への分化能を有し、間葉系マーカー (CD105)
と多能性マーカー (SSEA-3) のダブル陽性細胞として市販の間葉系培養細胞や骨髄液・生検皮膚などの
生体組織から直接分離可能である。生体に投与するとMuse 細胞は損傷組織に遊走・生着し、組織に
応じた分化をして修復に寄与することが劇症肝炎、脊髄損傷、皮膚損傷、筋変性等で確認されている。
一方、Muse 細胞を除いた間葉系幹細胞にはこのような作用が無いことから、間葉系幹細胞で見られて
来た胚葉を超えた分化や生体内での再生効果はMuse 細胞によって説明される。
　Muse 細胞は骨髄内にあるとともに、様々な臓器の結合組織・間葉組織にも散在性に存在する。組
織修復機能を有することから生体内のMuse 細胞の担う機能として「生体内多能性幹細胞ネットワー
クによる組織恒常性維持」が想定される。すなわち骨髄から各臓器へのMuse 細胞の供給によって
Regenerative…homeostasis が保たれ、組織の恒常的な維持が行われるということである。Muse 細胞の
発見は単に幹細胞治療、再生医療への応用にとどまらず、様々な病態機構の解明や疾患予後の予測、
幹細胞の動態を制御する新たな創薬、新たな疾患概念の提示にも展開されていくと思われる。
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再生医療臨床試験の現状と
日本の競争力

永井　洋士
橋渡し研究支援拠点サポート室　副室長

　　　　先端医療振興財団　臨床研究情報センター　副センター長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

1982年　東京大学理科Ⅰ類、1984年　東京大学薬学部～大学院、1987年　大阪大学医学部、

1992年　星ヶ丘厚生年金病院　脳卒中内科、1996年　米国国立医学研究所　（NIH）　招聘研

究員、1998年　大阪大学医学部大学院　病態情報内科、2002年～　先端医療振興財団　臨床研

究情報センター。同センター副研究事業統括として、トランスレーショナルリサーチと臨床試

験の運営・管理を専門としている。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　難治性または現時点で治癒不能な疾患に対する革新的な治療法の実現を目指し、再生医療技術の開
発競争が激しさを増している。なかでも、幹細胞はその実用化に中心的な役割を担うものであり、臨
床試験を通じて多様な細胞の評価が進められている。実際、幹細胞臨床試験の数はここ数年で急増し、
世界的な臨床試験データベースを検索すると、平成23年12月時点で少なくとも400件が同定される。そ
うした臨床試験の多くは、骨髄や臍帯、脂肪組織から採取した体性幹細胞（単核球、CD34陽性細胞、
間葉系幹細胞等）を利用しており、胚性幹細胞（ES細胞）の利用は非常にまれである。また、約３分
の２の臨床試験では自己由来の幹細胞が用いられており、対象とされる臓器・疾患も多岐にわたって
いる。多くの臨床試験は第1相または第２相の段階にあるものの、心血管領域を中心に第3相試験も進
んでおり、実医療化は間近である。加えて、幹細胞臨床試験が盛んな国々では他家由来の細胞製剤の
開発も進んでおり、最近になって薬事承認を取得した製剤も出始めた。一方、わが国では幹細胞治療
技術の開発はアカデミアを中心に進んでおり、開発が自己由来細胞に限られている点が危惧される。
また、多くの幹細胞臨床試験が薬事規制外で行われており、世界的な品質標準（GxP）を満たしていな
い点に重大な懸念がある。
　こうした状況にあって、幹細胞治療を実医療化するために解決すべき課題も見えてきた。第一に、
合理的かつ十分な非臨床試験によって投与する細胞とその調整法を規格化せねばならない。また、最
適化した投与法の下、臨床試験によって治療効果と安全性を証明する必要がある。加えて、実医療化
に向けた環境整備として、CPCのビジネスモデルを構築するとともに、保険医療化へのロードマップ
が必要であろう。
　本講演では再生医療臨床試験の現状と課題を概観するとともに、それに照らして日本の競争力につ
いて考察する。
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幹細胞治療における知財権の状況
　｢重要特許の権利化状況｣

山中　敦夫
橋渡し研究支援拠点サポート室

先端医療振興財団　臨床研究情報センター　事業開発部　開発調査グループ
　グループリーダー

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

【略 歴】 1980年岐阜薬科大学卒業後、京都大学大学院薬学研究科修士課程終了。1982年藤沢薬

品工業（株）（現アステラス製薬）入社。3年間の研究所勤務を経て2007年まで約20年

間知財関連業務に従事。2007年10月より現職。

【専門分野】知的財産管理、有機合成化学

【実 績】 2003年日本プロセス化学会優秀賞受賞「抗心不全薬 ＦＫ664の工業化研究」2007年度　

日本知的財産協会　関東化学第二・商社部会　担当理事

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　幹細胞治療の実用化が進んでいる。実用化の目処が立ち、企業との連携による治療の普及が視野に
入ってくると、特許保護の有無、抵触を懸念すべき第三者特許の有無、競合技術の存在などが普及の
鍵となることに気づかされる。しかしながら、実用化の目処が立ってから気づいたのでは後の祭りで
ある。研究開発の初期から、研究開発の各段階に応じた特許戦略、第三者特許の抵触回避調査、さら
に競合技術調査が必要とされる。
　今回、細胞治療の核となる幹細胞に関して、重要特許といわれる発明の日本での権利化状況を調査
した。一般的に「パイオニア発明」あるいは「基本特許」などとして認識されてきた基盤技術に関す
る重要な発明について、日本で特許成立したものは存在していなかった。成立しなかった特許の中に
は、特許戦略のミスが原因で拒絶査定となったものや当初から日本に特許出願しなかったものも見受
けられるが、審査の結果拒絶されたものも多い。
　そのような状況下、体性幹細胞を用いた細胞治療の実用化において注目すべき特許が成立した。特
許第4748855号（出願人：MCPハーネマン大学）である。
　本講演では、今回の調査結果を通じて読み取れた以下の3つのポイントの重要性を中心に述べてみた
い。
　・特許戦略
　・第三者特許の抵触回避調査
　・競合技術調査。



78 79



80 81



80 81



82 83

幹細胞治療における知財権の状況
「特許権侵害にどう対処するか」

松任谷　優子
大野総合法律事務所　パートナー・弁理士

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略歴：東京大学薬学部及び同大学院（免疫学教室）修士課程卒業。メーカーでの医薬ライセンス、

知財管理業務への従事を経て、現職。

所属・役職：大野総合法律事務所　パートナー・弁理士、東北大学特任教授

専門分野：医薬・バイオテクノロジー分野の特許訴訟、鑑定、出願

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　人間を手術、治療又は診断する方法は特許対象ではありません。しかし、手術、治療又は診断に使
用されるモノ（医薬、医療機器、細胞製剤など）や、生体外での方法（細胞の調製方法、血液や尿な
どの単離された試料の分析方法など）は、特許の対象となります。医療も産業である以上、こうした
特許権に関わる技術を実施すると、特許権侵害が成立します。
　実際、初期の幹細胞関連特許は、対象疾患と細胞名だけで特定されたような広いクレームで特許が
成立しています。例えば：
【特許第４７４８８５５号】　　　　　　　　　　出願人：ＭＣＰハーネマン大学
【請求項１】　中枢神経系の疾病、疾患または病気にかかっているヒト患者の処置用の医療製剤であっ
て、該疾病、疾患または病気が神経変性疾患、脳卒中または中枢神経系の組織または細胞に対する外
傷であり、かつ、ヒトドナー由来の骨髄サンプルから単離されたストロマ細胞を有効成分として含ん
でなる、前記医療製剤。
【特許第４５６２８１６号】　　　　　　　　　　出願人：オシリス社
【請求項１】　心筋細胞の産生を必要とする個体の心臓に心筋細胞を産生するための医薬組成物であっ
て、心筋細胞を産生するのに有効な量の間葉幹細胞を含むことを特徴とする医薬組成物。
　そこで、今回のプレゼンテーションでは、幹細胞関連特許の解釈、及び特許権侵害の成否判断等に
ついて、具体的に成立している特許（特許第４７４８８５５号等）を例に挙げて検討したいと思います。
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戦略的知財権の獲得と知財管理経営

竹田　英樹
株式会社Medical�Patent�Research 代表取締役

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略歴：1983年大阪大学大学院理学研究科修士課程修了。藤沢薬品工業株式会社知的財産部、

2005年より財団法人先端医療振興財団を経て現職。2005年より日本知的財産協会研修会講師（バ

イオ関連調査）も務める。

所属・役職：株式会社Medical Patent Research 代表取締役

専門分野：バイオ・メディカル分野の知的財産戦略に係るコンサルティング業務。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　現代の経済社会において、利益の源泉は知的財産といわれている。したがって、知的財産を戦略的
に保護し、どのように使っていくかが非常に重要となる。それぞれの知的財産の特徴を理解した上で、
特許戦略を含めたビジネスモデルを構築していくことが必要である。
　医薬品ビジネスにおいては、医薬品そのもの、つまり活性成分の化合物を実施例に含む特許が、最
も重要である。この特許は、権利行使が容易な強い特許であるとともに、最大5年間の特許期間延長の
対象にもなり得る。そして、この特許は、狭くてもよく、医薬品そのものだけの権利範囲であっても
よい。それは、よく似た構造を持つ医薬品は、優れた点がない限り医薬承認を受けられないことに起
因する。また医薬品は、薬事行政によっても独占性を確保できる点で、一般的な製品と大きな違いが
ある。つまり、ジェネリック医薬品を販売するためには、再審査期間の経過が必要であため、通常、
この特許と再審査期間のどちらか長い方が、実質的な医薬品の独占期間となる。
　次に重要な特許は、開発医薬品そのものの開示はないものの、その医薬品を概念的に含む特許であ
る。本特許を開発者以外が取得した場合、開発者は実施できない可能性はあるが、逆にライセンスを
受けることができれば、本特許で開発品の特許の保護を受けることができる可能性がある。通常、ラ
イバル会社が該特許を取得していない限りライセンスは可能と考えられる。たとえライバル会社が特
許取得していたとしても、開発製品がライバル会社より優れている場合は、ライバル会社がビジネス
ライクに判断するなら、ライセンスを受けることができる可能性が高い。
　再生医療の場合、ビジネスモデルがまだはっきりしておらず、薬事法等の規制についても不透明な
部分が多いため難しい部分が多いが、上記の例を再生医療の知財戦略に当てはめ検討したい。
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再生医療臨床開発の実際　事例紹介：（心疾患を例に）
①重症心不全治療に対する筋芽細胞
シートによる心筋再生治療の臨床研究

澤　　芳樹
大阪大学大学院医学系研究科　外科学講座心臓血管外科学　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

さわ・よしき……昭和55年大阪大学医学部卒業。医学博士（大阪大学）。平成元年、フンボルト

財団奨学生としてドイツMax-Planck 研究所心臓生理学部門、心臓外科部門に留学。その後大阪

大学医学部第一外科講師、助教授等を経て現職。大阪大学医学部附属病院ハートセンターセン

ター長、京都大学 iPS 細胞研究センター客員教授、内閣官房 医療イノベーション推進室次長等

を併任。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　最近、重症臓器不全治療の解決策として新しい再生型治療法の展開が不可欠と考えられる．特に、
最近、幹細胞学研究が画期的に進歩し、各臓器における遺伝子治療や細胞移植は臓器機能を改善する
事が報告され、その臨床応用が開始されている。
　我々は心筋再生として最近自己筋芽細胞シートによる心筋再生に取り組んでいる。広範囲の心筋再
生治療法を開発するため、温度感応性培養皿を用いて自己筋芽細胞シートを作成し、心筋症ハムスター
の不全心に移植したところ、均一構造をとって生着し、心機能の改善、生存率の向上がみられた。さ
らに、自己骨格筋細胞によるシートの有効性を、豚心筋梗塞モデルおよび拡張型心筋症モデルである
高速ペーシングによる犬心不全モデルを用いた前臨床試験で良好な結果を得たので、倫理委員会の承
認を経て、DCMに対する臨床試験を開始し、第一例目は補助人工心臓の離脱するほどに、心機能が回
復した。以後3例の人工心臓装着下のDCMに本治療を施行し、いずれの症例においても、筋芽細胞シー
トの機序がパラクライン効果と考えられる限りにおいては、心機能回復効果は患者の viability の残存
程度によると思われた。一方、ヒト幹細胞指針に沿って人工心臓未装着の心筋症患者の自己筋芽細胞
シート治療も８例に施行し、各症例において症状改善が観察されている。本治療法の適応を考える上
で、不全心におけるViablity の残存程度の評価が重要であるが、今後、症例を重ねつつで安全性およ
び有効性を検討するとともに、技術移転のもとに企業治験を年内に開始する予定である。
　このように、重症臓器不全に対し、新たな外科治療戦略として、外科治療や臓器移植、人工臓器と
ともに、筋芽細胞シートを用いた再生治療が新たな治療法として有効性が証明されていけば、外科領
域における臓器不全に対する外科治療体系が確立されると考えている。
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再生医療臨床開発の実際　事例紹介：（心疾患を例に）
②ヒト自己心臓由来心筋幹細胞を
用いた心筋再生医療：ALCADIA trial

竹原　有史
旭川医科大学心血管再生先端医療開発講座　特任講師

京都府立医科大学　客員講師

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略　　歴：平成5年　自治医科大学　卒業　　　　　

　　　　　平成5年　旭川医科大学第一内科入局

　　　　　平成5～12年 市立旭川病院、市立稚内病院、利尻島国保中央病院

　　　　　平成13～17年　旭川医科大学循環器内科

　　　　　平成18～20年　京都大学付属病院　探索医療センター（助手）

　　　　　平成20年～　現職

専門領域：循環器内科学、心不全治療、心筋再生

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　本研究は橋渡し拠点活用研究Ａとして平成21年度より５カ年の計画で開始された。本研究の目的は
患者自己心筋幹細胞移植を用いた重症心不全患者に対する心筋再生医療を臨床研究として開始し多施
設共同型第Ⅱ相治験（臨床試験）を通じて標準治療化すること、及び心筋幹細胞の細胞製剤化事業の
国際ビジネス化である。先端医療振興財団を拠点、京都府立医科大学を中核機関とし、参画機関を旭
川医科大学、東京大学、国立循環器病センターとする多施設共同研究である。第一の目標である自己
心筋幹細胞移植治療の実現化については、冠動脈バイパス術適応虚血性心不全患者に対する第１相試
験を目標症例数６例として平成22年度より開始、現在最終症例の治療実施の段階まで進捗している。
治療終了した５症例においては有害事象の発生報告なく既に社会生活に復帰されている。治療後６ヶ
月の時点で全例で心不全症状の改善を、また平均11.5%（22.6%→34.1%）の左室駆出率改善を認めた。
この機能改善は細胞移植部位の壁運動改善、梗塞重量の著明な減少を伴い、心臓バイパス術単独治療
をはるかに上回る臨床効果が実現されていると考えられる。今後全症例の経過追跡をとりまとめ、次
相試験に向けて更なる進捗（国際発表・高度医療申請）を推進する予定である。また、人工心臓装着
患者に対する心筋再生医療の実現化は、埋め込み型人工心臓の保険償還を受けて推進が加速しており
京都府立医科大学において、現在施設認定とともに体外型人工心臓と自家心筋幹細胞移植の臨床試験
プロトコルの作成、当局申請を今年度に予定している。更に第二の目標である心筋幹細胞の製剤化事
業であるが、臨床試験実施により治験薬 GMPに準拠した CPCにおける細胞調整化技術が確立された
ことにより、CPCの中央集約化、細胞培養の自動化等、事業展開・国際展開を含めた研究を推進して
おり、更なる研究の加速・実現が期待されている。
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■ 新規医療技術開発の法的・制度的枠組み
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基調講演：「日本発のシーズ実用化を
進めるための医薬品医療機器総合機構
の取り組みについて」　

近藤　達也
独立行政法人　医薬品医療機器総合機構　(ＰＭＤＡ）　理事長

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略　　歴：昭和43年東京大学医学部医学科卒業。同大脳神経外科教室入局、マックス・プラン

ク研究所（脳研究所／西ドイツ）留学、国立国際医療センター手術部長などを経て、平成15年

より同センター病院長。平成20年4月よりPMＤＡ理事長。

専門領域：日本脳神経外科学会専門医　第634号（昭和50年8月３日）

日本脊髄外科学会認定医　第079号（平成17年6月8日）

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）は「健康被害救済」・「審査」・「安全対策」の３つ
の業務を行っている。これは、医薬品や医療機器などの開発から使用までの全般に関わるセイフティ・
トライアングルという日本独自の素晴らしい仕組みである。この仕組みの下、より有効でより安全な
医薬品等を待ち望む患者のために、ＰＭＤＡは、その使命を対外的に伝えるとともに、職員が心を一
つにして目標に向かって日々邁進する誓いとして理念を定め、日々その業務に取り組んでいる。
　科学的な判断を基調として業務を推進していくため、PMDAは、レギュラトリー・サイエンスの推
進にも力を入れて取り組んでいる。レギュラトリー・サイエンスとは社会の調和のための学問であり、
アカデミックサイエンスを実社会に適応させることで、社会に貢献する学問でもある。PMDAは、審
査業務等だけの組織に留まらず、研究・教育の場にもなり得ることから、まさにレギュラトリー・サ
イエンスの実践の場であると自負している。また、レギュラトリー・サイエンスには大学、医療現場、
産業界などと幅広く連携し、人材交流を進めていく必要があることから、PMDAは連携大学院の拡充
にも取り組んでいる。
　医療上必要な医薬品等を患者へ迅速に提供するために、日本発のシーズを実用化につなげていくこ
とも、産学官国民が協力して取り組むべき課題と考えている。国内において有望なシーズを有する大
学・研究機関、ベンチャー企業が研究開発を進めている革新的新薬等のシーズについて、承認申請に
結びつけられるように、PMDAでは、平成23年7月から、開発初期段階から必要な試験等について相談
を行う「薬事戦略相談」という新たな事業にも取り組み始めた。
　当講演では、PMDAにおける各種取り組みと今後の方向性について紹介したい。

Ⅰ．医師主導治験の振興
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事例紹介：
①医療機器シーズに対する医師主導治験及び製造承認
申請へのオール北海道３大学連携による支援経験

白土　博樹
北海道大学大学院医学研究科　放射線医学分野　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

■略　歴■　1981年4月 北海道大学医学部医学科卒業、同放射線科入局、1987 -88年 カナダ・

ブリティッシュコロンビア大学、1988-89年 イギリス・マンチェスター・クリステイ病院、2006

年 北海道大学大学院医学研究科放射線医学分野教授、2007年4月 -2009年3月・2011年4月 - 同　

研究科副研究科長、2010年4月 - 北海道臨床開発機構TR統括部長。2011年4月 - 北海道大学探

索医療教育研究センター副センター長。医学博士。専門分野：放射線治療学。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

【新規人工手関節の開発と臨床応用】
　国内および国外ともに臨床現場において一定の評価が得られてない人工手関節について、北海道大
学三浪明男教授らは、平成16年～18年の基礎研究データを基に不具合が少なく長期安定性が期待でき
る新規人工手関節を開発した。薬事規制に適合した製造管理・品質管理体制は確立し、承認申請に必
要な非臨床データも得られているが、医療機器としての薬事承認取得には、有効性・安全性を担保す
る臨床データが必須である。本プロジェクトでは、その臨床データを収集するため、北海道臨床開発
機構が主導して、北海道大学病院、北海道整形外科記念病院、ナカシマメディカル株式会社等を組織
化し、医師主導治験を起ち上げた。PMDA対面助言実施、治験プロトコール策定、治験機器概要書、
同意説明文書及び症例報告書様式、標準業務手順書等の作成・整備を進め、治験審査委員会承認を経
て2009年10月29日に治験届を提出、治験開始に至った。…2012年1月末現在、18症例への埋植手術が行わ
れ、目標20症例到達目前である。
【画像融合放射線治療技術の開発】
　本プロジェクトでは、北海道大学白土博樹教授を中心とする産学連携の下、がんの放射線治療にお
いて標的部位への線量分布を最適化することにより、治療効果の向上とともに正常組織の障害低減を
実現する、金マーカ刺入キットおよび放射線資料装置用動体追跡装置の開発を行なってきた。両品目
とも、非臨床のみの申請データデータパッケージで承認取得を目指すとの薬事戦略に沿って、北海道
臨床開発機構が要となってアカデミア、共同開発企業および規制当局（PMDA,、スーパー特区対応部
門）の連携を密にとり、製造販売承認申請に向けた作業を推進した。金マーカ刺入キットについては、
申請前相談（2010年３月）の結果を受け、非臨床データのみでの承認申請を行った（2010年12月）結
果、承認取得間近の見通し（2011年度中）である。動体追跡装置については、申請前相談（2011年12月）
の結果、非臨床データのみでの申請が可能となり、2011年度中に申請予定である。
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事例紹介：②HB-EGF を分子標的と
する癌治療薬BK-UMの医師主導治験

目加田　英輔
大阪大学微生物病研究所　所長、細胞機能分野　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

専門領域：細胞生物学、腫瘍生物学

略　　歴：

生年月日　　　　昭和27年1月20日

最終学歴　　　　山形大学　理学部　生物学科　昭和49年卒

学　　位　　　　医学博士（大阪大学　第5552号、　昭和57年）

研究歴　　　　　昭和49年　　4月  大阪大学微生物病研究所　  研究生　

　　　　　　　　昭和54年　　11月  大阪大学微生物病研究所  助手

　　　　　　　　昭和57年　　4月  大阪大学細胞工学センター  助手

　　　　　　　　昭和63年　　4月  大阪大学細胞工学センター  助教授

　　　　　　　　昭和63年　　9月  久留米大学　（分子生命科学研究所設立準備担当）教授

　　　　　　　　平成元年　　4月  久留米大学分子生命科学研究所　教授

　　　　　　　　平成12年　　1月  大阪大学微生物病研究所　教授　

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　EGFファミリーの増殖因子は、癌細胞の増殖・浸潤・転移・抗癌剤抵抗性に深く関わっている。卵
巣癌では EGF ファミリー増殖因子の中でもとりわけHB-EGF が強く発現し、HB-EGF が卵巣癌細胞
の増殖、癌の進行に重要な役割をしている。ジフテリア毒素の変異タンパク質であるCRM197は、HB-
EGF に結合しHB-EGF が EGF 受容体に結合する過程を阻害することで、HB-EGF の細胞増殖活性を
抑制する。我々は、癌分子標的としてのHB-EGF の重要性を実証すると同時に新たな分子標的薬を開
発するために、CRM197を有効成分とする癌治療薬 BK-UMの臨床開発を行ってきた。文科省がんト
ランスレーショナル事業、橋渡し研究支援推進プログラムのサポートを得て、BK-UMの開発に着手、
BK-UMの GMP製造、ハムスターとカニクイサルを用いたGLP毒性試験、マウス癌モデルでの薬効試
験、薬物代謝試験等の非臨床試験を経て、BK-UMの第 I 相臨床試験を医師主導治験として実施した。
本講演ではBK-UMの第 I 相臨床試験成績と今後の展望についてお話ししたい。
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基調講演：「先進医療制度の概要」

迫井　正深
厚生労働省　保険局　企画官

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

平成元年、東京大学医学部医学科卒業、東大病院、虎の門病院等での外科臨床を経て、平成4年、

厚生省入省。

厚生省保険局医療課、同大臣官房国際課、同厚生科学課、環境庁環境保健部、労働省安全衛生

部等に配属。この間、平成7～9年、米国ハーバード大学公衆衛生大学院留学（MPH取得）。

平成18年、広島県福祉保健部長を経て、平成21年10月から現職（厚生労働省保険局企画官）。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　先進医療制度は、平成16年12月の関係閣僚基本的合意に基づき、国民の安全性を確保し、患者負担
の増大を防止するといった観点も踏まえつつ、国民の選択肢を拡げ、利便性を向上するという観点か
ら、保険診療との併用を認める制度である。
　具体的には、健康保険法において、「厚生労働大臣が定める高度の医療技術を用いた療養その他の療
養であって、保険給付の対象とすべきものであるか否かについて、適正な医療の効率的な提供を図る
観点から評価を行うことが必要な療養」として定める「評価療養」の１つとされ、有効性及び安全性
を確保する観点から、医療技術ごとに一定の施設基準を設定し、施設基準に該当する保険医療機関は
届出により保険診療との併用ができることとされている。
　また、これらの先進医療は将来的な保険導入のための評価を行うものとして、保険診療との併用を
認めたものであり、実施している保険医療機関から定期的な報告が求められている。
　一方、制度施行からの運用実績を踏まえ、先進医療に該当するような技術のうち、特に有効性の評
価が確立していない段階の技術については評価体制を充実すべき（適切な実績評価を行うための手順
の明確化や高度医療のような施設個別承認制の導入等）といった意見や、先進医療として保険併用が
認められた技術についても一定期間の実績に基づく評価を徹底すべき（漫然と保険併用を継続するべ
きでない）、あるいは技術審査を担当する会議（先進医療専門家会議と高度医療評価会議）の連携を強
化すべき、といった指摘がなされているところであり、より手続きが柔軟かつ迅速な新たな仕組みを
検討や、一定の施設要件を満たす医療機関において実施する場合には、その安全性・有効性の評価を
厚生労働省の外部の機関において行う等の見直しと併せて、この具体化に向けた検討作業が進められ
ている。

Ⅱ．高度医療から保険医療へ
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事例紹介：①新規免疫抑制療法を
併用する臨床膵島移植の開発

後藤　満一
福島県立医科大学医学部　臓器再生外科学講座　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

現職：福島県立医科大学医学部臓器再生外科学講座　教授

専門：消化器外科（特に肝・胆・膵）、臓器移植（肝・膵臓・膵島）、移植免疫

昭和51年　大阪大学医学部卒業

昭和58年　大阪大学医学部外科学第二講座助手

昭和59年　ハーバード大学研究員

平成2年　大阪大学医学部バイオメディカル教育研究センター臓器制御部門助教授

平成10年　福島県立医科大学医学部外科学第一講座（現 臓器再生外科学講座）教授

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　近年、臓器不全に対する組織細胞移植療法の開発が進められているが、膵β細胞不全であるインス
リン依存状態糖尿病に対する先進的低侵襲治療法として臨床開発が進められてきた膵島移植は、多く
の課題に取り組みながら一般医療化への整備がなされようとしている。膵島移植は、わが国では2004
年から臨床研究として実施され、細胞生物学や医療工学的アプローチを加えつつ成績の改善がなされ
てきた。これまで34回18症例に実施された移植成績から、①長期生着を可能とする免疫抑制法の導入、
②膵島分離・移植に対する財政的基盤の確立、③膵島移植の一般医療化へのロードマップの作成、と
いった課題が汲みあげられた。これらの課題に対し、欧米で長期的にも良好なインスリン離脱率を達
成している、thymoglobulin および TNFαレセプター製剤を導入時に用いるプロトコールを採用し、
適用外使用となるこれらの薬剤の財政的基盤を得るため、高度医療評価制度のもとで実施する体制を
整備した。さらに、橋渡し研究支援推進プログラムを含めた多施設共同臨床試験体制のもと、薬事法
上の申請等につながりうるデータ収集を図るという一般医療化へのロードマップを作成し、臨床試験
が開始されようとしている。これまでの経過とともに、その内容についてご紹介する。
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事例紹介：② bFGF徐放化ゼラチン
ハイドロゲルによる心血管再生

坂田　隆造
京都大学大学院医学研究科　器官外科学講座　心臓血管外科学　教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

昭和50年3月　京都大学医学部卒業、6月　京都大学医学部第二外科入局
昭和51年3月　健康保険 滋賀病院 外科
昭和52年1月　社会保険　小倉記念病院　心臓血管外科 
昭和57年7月　 Institut Mediteraneen de Cardiologie, Unite de Chirurgie Cardiovasculaire, 

Clinique de la Residence du Parc (France)
昭和59年4月　 Centre Medico-chirurgical  de  la  Porte  de  Choisy  Unite  de  Chirurgie 

Cardiovasculaire (France)
昭和60年6月　社会保険　小倉記念病院　心臓血管外科　医長
昭和63年6月　国家公務員等共済組合連合会　熊本中央病院　心臓血管外科　医長
平成12年1月　鹿児島大学医学部外科学第二講座　教授
平成15年9月　 鹿児島大学大学院医歯学総合研究科　先進治療学専攻　循環器・呼吸器病学講座

循環器・呼吸器・消化器疾患制御学　教授
平成20年8月　京都大学大学院医学研究科 器官外科学講座 心臓血管外科学 教授
平成23年4月　京都大学医学部附属病院　副院長

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　動脈硬化を原因とする下肢虚血性疾患である閉塞性動脈硬化症や、自己免疫による重症下肢虚血を
呈するバージャー病には、従来の内科的・外科的治療のみでは下肢切断を余儀なくされる症例が多数
存在している。そのような重症例に対して遺伝子治療や細胞移植治療などによる「血管新生療法」が
近年注目を浴びているが、安全性・有効性・免疫反応・コストなど多くの課題が残されている。
　そこで我々は新たなアプローチとして遺伝材料や移植細胞を用いず、かつ血管新生因子を十分かつ
必要期間作用させる生体吸収性材料「ゼラチンハイドロゲル」によるドラッグデリバリーシステム
DDSを開発し、すぐれた血管新生因子である塩基性線維芽細胞増殖因子 bFGFの徐放化により数多く
の動物実験で有効性を確認した。それらの結果を踏まえて7例の重症下肢虚血症例に対して第 I/II 相臨
床試験を行ったところ潰瘍の消失・縮小、歩行距離改善・疼痛の緩和・経皮的酸素分圧 (TcO2) の改善
など臨床効果を確認した。
　将来的な治験を見据えゼラチンハイドロゲルの製剤は京大病院薬剤部で治験薬GMP基準に準拠して
製造し、安全性・有効性をより高い制度で評価するため、第三項先進医療（高度医療評価制度）に臨
んだ、その試験計画性が評価され2010年７月に高度医療として承認され、2010年9月より臨床試験を開
始した。2011年末の時点で目標10症例のうち９例が登録を完了し、そのうち5例が治療後24週の観察期
間を終了している。現時点では治療に関連すると考えられる有害事象は認めていない。出来るだけ早
い時期に薬事承認を受けるべく、現在企業による治験薬GMPによる製剤などの治験に向けた準備を進
めており、医師主導型治験や国際共同治験などの可能性を模索しながら、将来的な薬事承認や保険診
療化を目指している。
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■ 臨床試験を支える先端理論と技術基盤



124 125

Clinical Trial Designs for Early Drug
Development:
Implications for Design with Targeted Agents

John Crowley
President�and�CEO�of�Cancer�Research�And�Biostatistics�(CRAB)

Short Biography　 ――――――――――――――――――――――――――――

Short Biography
John Crowley, PhD, brings four decades of experience in Biostatistics to his role as President 
and CEO of Cancer Research And Biostatistics  (CRAB). Dr. Crowley  is  the Director of  the 
Statistical Center  for  the SWOG, co-located at CRAB and  the Fred Hutchinson Cancer 
Research Center.  Building on that expertise, under Dr. Crowley’s lead CRAB also serves as 
the Statistical Center for the Myeloma Institute for Research and Therapy at the University of 
Arkansas for Medical Sciences, the Stand Up to Cancer Pancreatic dream team; CRAB also 
works  intimately with  the Pancreatic Cancer Research Team,  the  International Association 
for  the Study of Lung Cancer,  the  International Myeloma Foundation and Sarcoma Alliance 
Research Through Collaboration. 

To serve  these groups, Dr. Crowley oversees  the study design, protocol development, data 
management, quality control, data analysis, and statistical research of more than 130 active 
multi-site clinical cancer  trials. Dr. Crowley manages a staff of 85 high-level statisticians, 
data coordinators application developers and other professionals dedicated  to conquering 
cancer through large-scale clinical trials.
 Dr. Crowley's own  research  interests  focus on  the design and analysis of cancer clinical 
and  translation  trials. His more  recent  research  focuses on analytical methods  for utilizing 
microarray data  to  determine predictive and prognostic  groups;  the design of  targeted 
therapy trials; and methods for describing staging systems for lung cancer and myeloma. His 
longstanding  interest  in developing exploratory  tools  for survival data has produced widely 
used statistical applications in these areas. Dr. Crowley also educates cancer clinicians and 
biostatisticians here and abroad in the principles and pitfalls of cancer clinical trials. 

Since Dr. Crowley's  research career  began  in 1974, he has had numerous  significant 
accomplishments. He served as Head of  the Biostatistics Program at  the Fred Hutchinson 
Cancer Research Center  from 1983 until 1993, during which  time he was honored with a 
Mortimer Spiegelman Award, given every year by  the American Public Health Association 
to an outstanding young biostatistician. Dr. Crowley's credentials also  include prestigious 
fellowships  from the American Statistical Association and the American Association  for  the 
Advancement of Science. To date he has authored over 350 professional papers and books. 

Dr. Crowley received his master’s and doctorate degrees (in 1970 and 1973, respectively) 
in Biomathematics  from the University of Washington. He served as a Postdoctoral Fellow 
at Stanford University and  then moved on  to an Assistant Professorship  in 1974,  followed 
by an Associate Professorship  in 1979, at  the University of Wisconsin Departments of 
Human Oncology and Statistics. In 1982 Dr. Crowley accepted an appointment as Associate 
Member at the Fred Hutchinson Cancer Research Center (FHCRC) along with an Associate 
Professorship in Biostatistics at the University of Washington. He was subsequently promoted 
to Full Professor at the University and Full Member at FHCRC in 1984. His academic base 
is now at CRAB, and he holds a joint appointment at the Full Member level at FHCRC.

特別講演Ⅰ．
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Summary　 ―――――――――――――――――――――――――――――――
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指定発言：
代替エンドポイントの統計学的評価

手良向　聡
京都大学医学部附属病院　探索医療センター検証部　准教授

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

略歴：1985年 神戸大学理学部数学科卒業、1985年 三共株式会社、1998年 アムジェン株式会社、

2002年4月 京都大学医学部附属病院探索医療センター検証部・助手、2006年12月 同・准教授、

兼務：先端医療振興財団臨床研究情報センター・顧問、統計数理研究所リスク解析戦略センター・

客員准教授、学位：博士（医学）、専門分野：臨床統計学、臨床研究方法論

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　臨床試験において、目的に応じた適切なエンドポイントの選択はデザインの中核をなす。…エンドポ
イントとは、「臨床試験の目的に関連する仮説を検証する上で臨床的に意味があり、客観的に評価でき
る観察・検査項目、またはそれらの合成指標」と定義される。良いエンドポイントの条件として、測
定が容易であること、感度が良いこと、臨床的に適切であることの３つが挙げられる。しかしながら、
測定の簡便性と臨床的な適切性はトレードオフの関係にあることが多く、これら3条件のすべてを満た
すエンドポイントの選択が難しい状況が存在する。そこで、新医療技術を低コストかつ短期間で評価
するために、測定の簡便性や感度を臨床的な適切性よりも優先するエンドポイントとして、代替エン
ドポイントという概念が提唱され、議論されてきた。
　本講演では、臨床開発における代替エンドポイントの役割、特に探索的臨床試験において新医療技
術をスクリーニングするための適切な中間エンドポイント開発の基本的な考え方について、事例（文
献２）を用いて述べる。

文献：
１.　…田中司朗、大庭幸治、吉村健一、手良向聡．代替エンドポイントの評価のための統計的基準とそ

の適用事例．計量生物学…2010;31:23-48.
２.　…Teramukai…S,…Nishiyama…H,…Matsui…Y,…Ogawa…O,…Fukushima…M.…Evaluation…for…surrogacy…of…end…

points…by…using…data…from…observational…studies:…Tumor…down-staging…for…evaluating…neoadjuvant…
chemotherapy…in…invasive…bladder…cancer.…Clinical…Cancer…Research…2006;12:139-143.
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Current Status and Future Scope of
CDISC standards　

Rebecca D. Kush 
President�and�CEO�of�the�Clinical�Data�Interchange�Standards�

Consortium�(CDISC)

Short Biography　 ――――――――――――――――――――――――――――

Rebecca Daniels Kush, Ph.D. is Founder, President and CEO of the Clinical Data Interchange 
Standards Consortium (CDISC), a non-profit standards developing organization (SDO) with a 
mission to develop and support global, platform-independent standards that enable information 
system  interoperability  to  improve medical  research and  related areas of healthcare and a 
vision of “Informing patient care and safety through higher quality medical research”.

Dr. Kush has over 25 years of experience in the area of clinical research, including positions 
with  the U.S. National  Institutes of Health, academia, a global CRO and biopharmaceutical 
companies in the U.S. and Japan.  She earned her doctorate in Physiology and Pharmacology 
from  the University  of California San Diego  (UCSD) School  of Medicine.   She  is  lead 
author  on  the  book:  eClinical  Trials:  Planning  and  Implementation  and  has  authored 
numerous publications for journals including New England Journal of Medicine and Science 
Translational Medicine. She has developed a Prescription Education Program for elementary 
and middle  schools and was named  in PharmaVoice  in 2008 as one of  the 100 most 
inspiring individuals in the life-sciences industry.  

Dr. Kush has served on  the Board of Directors  for  the U.S. Health  Information Technology 
Standards Panel  (HITSP), Drug  Information Association  (DIA) and currently Health Level 7 
(HL7) and was a member of the advisory committee for the WHO International Clinical Trials 
Registry Platform.    In 2010, Dr. Kush served on  the appointed Planning Committee  for  the 
HHS/ONC-sponsored Workshop Series on the “Digital Infrastructure for the Learning Health 
System” for the National Academy of Sciences Institute of Medicine and was also requested 
to provide expert  input to the President’s Council of Advisors on Science and Technology 
(PCAST) for their Report to the President “Realizing the Full Potential of Health Information 
Technology  to  Improve Healthcare  for Americans:   The Path Forward”.   She  is a member 
of  the Board of Scientific Advisors caBIG Oversight Ad Hoc Subcommittee for  the National 
Cancer  Institute and was recently  invited to  represent  research as an appointed member of 
the U.S. Health Information Technology (HIT) Standards Committee.

特別講演Ⅱ．
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Summary　 ―――――――――――――――――――――――――――――――

CDISC is a global, multidisciplinary standards developing organization (SDO) with a vision to inform 
patient care and safety through higher quality medical research.   Initiated in 1997, CDISC has now 
developed a full suite of standards to facilitate research from protocol development through analysis 
and  reporting.   The CDISC mission  is  to develop and support global, platform-independent data 
standards  that enable  information system interoperability  to  improve medical  research and related 
areas of healthcare.  

The positive benefits of  the CDISC standards  (to  increase quality and decrease  time and cost) 
are  the greatest when  the standards are  implemented  from the beginning of  the clinical  research 
process.   The current suite  focuses on  information  that  is common across all  research studies; 
however, development on standards focused on particular therapeutic areas and other special areas 
(e.g. devices, imaging, pharmacogenomics) is ongoing and is a strategic aim of CDISC for the future.  
There are  four additional CDISC strategic aims  for 2012-2015.   This presentation will cover  the 
CDISC approach and current status; the strategic aims of CDISC; and, the mechanisms around key 
CDISC collaborations,  including but not  limited to  those with  regulatory authorities,  the  Innovative 
Medicines Initiative, the Critical Path Institute, government agencies and academic  institutions.
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指定発言：TRI での CDISC 標準適用の経緯と今後

城野　隆子
先端医療振興財団　臨床研究情報センター　情報システム部　総括

プロフィール　――――――――――――――――――――――――――――――

立命館大学　文学部　英米文学科卒

システムエンジニアとして約15年間システム開発に携わったのち臨床試験データマネージャー

となる。

現在、臨床研究情報センター（TRI）の情報システム部　総括として IT インフラ・システム開発・

臨床試験EDC開発を統括する。

講 演 概 要　 ――――――――――――――――――――――――――――――

　現在、TRI では臨床試験における CDISC 実装を行っている。その理由として CDISC は単なるデー
タフォーマットではなく、臨床試験実施する上でのマニュアルであり、標準化の優れたツールである
からである。
　TRI は難病、がん、再生治療等の試験を主に扱っており、今までデータの標準化は困難であった。
しかし、今後の国際共同治験や試験の効率化、データの共有化を考え、CDISC を TRI のデータ標準化
ツールとして採用することとした。
　現在、TRI における CDISC 実装マニュアルや CRF作成マニュアル等を整備した。さらに、標準化
する上でプロトコル（上流工程）から標準化を意識しなければならない為、プロトコル作成段階から
収集項目の再利用可能とするEDCを開発した。
　今後、TRI はシステムと臨床試験とレギュラトリー対応の三位一体のサービスを展開していく。
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