
 
【医療】                        【創薬】 
 
 
 

筋肉 

目 

骨 

• iPS細胞（人工多能性幹細胞） 

受精卵 ES細胞 

iPS細胞 

• ES細胞（胚性幹細胞） 

 

赤血球 

白血球 

血小板 

造血幹細胞等 

• 体性幹細胞 

筋肉 

目 

骨 

皮膚細胞 

遺伝子を導入 

受精卵から作製された細胞。倫理面の課題あり。 

体の細胞に特定の遺伝子を導入し作製された細胞。がん化等の課題あり。 

生物が元々持つ細胞 。限定された種類の細胞にしか分化しない。 

• 体性幹細胞以外の体細胞 
生物が元々持つ細胞 。特定の種類の細胞に分化したものであり、それ
以外の細胞にならない。 

・   ヒトiPS細胞等から目的とするヒトの細胞を作製し、薬
物の安全性等を確認。 

 

ヒトiPS細胞 

安全性確認 有効性確認 薬物毒性確認 

実用化 

肝細胞 

目的細胞 

医薬品 

気道粘膜細胞 B細胞 

再生医療 

○ 再生医療とは、病気やけがで機能不全になった組織、臓器を再生させる医療であり、創薬のた
めの再生医療技術の応用にも期待されている。 

 

再生医療とは 
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再生医療等製品の例 

【細胞を使って身体の構造等の再建等を行う例：軟骨再生製品】 

自家軟骨細胞を生体外のコラーゲンゲル中にて、培養した物。外
傷等により欠損した軟骨部位に移植し、軟骨細胞－コラーゲンゲ
ル等からなる軟骨様組織により、軟骨機能の修復が期待される。 

【細胞を使って疾病の治療を行う例：癌免疫製品】 

免疫細胞を活性化する物質及び癌抗原ペプチドを含む
細胞により、癌免疫機能を増強させることで、癌治療効
果が期待される。 

※この製品では遺伝子導入も行っている。 

【遺伝子治療の例：遺伝性疾患治療製品】 

ウイルスに先天的に欠損した遺伝子（例えば、アデノ
シンデアミナーゼ遺伝子など）を保持させ、患者に投与
した後に、導入遺伝子が発現することで、遺伝性疾患
の治療効果が期待される。 

＜患者の体内に投与＞ 

＜患者の体内に投与＞ 

＜患者の体内に投与＞ 

軟骨 

自家軟骨細胞 

アテロコラーゲン 

コラーゲンゲル内で
細胞を培養する。 

混合 
培養 

免疫活性化物質 

他家線維芽細胞 

癌抗原遺伝子 

免疫活性化物質を表面に
結合させ、癌抗原遺伝子を
細胞内に取り込ませる。 

癌抗原遺伝子から癌抗
原ペプチドを発現させ
る。 

癌抗原ペプチド 

培養 

遺伝子 

導入 

混合 

遺伝子 
操作 

アデノウイルス 

欠損酵素 

遺伝子 

患者に投与した後、体内
で、遺伝子から酵素が発
現する。 
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ウイルスベクター 

欠損酵素 

細胞を介
して発現 



再生医療等製品の実用化に対応した承認制度（条件・期限付承認） 

 
    条件・期限を 
  付して承認 

 

 
承認 
又は 

         条件・期限付 
   承認の失効 

 

治験 
（有効性、安全性の確認） 

承認 臨床研究 

【従来の承認までの道筋】 

【再生医療等製品の早期の実用化に対応した
承認制度】 ※患者のアクセスをより早く！ 

患者にリスクを説明し同意を得、 
市販後の安全対策を講じる。  

市販 

 

市販後に有効性、さらな
る安全性を検証 

 

臨床研究 

承認 

又は 

条件・期限付
承認の失効 

市
販 

引き続き
市販 

治験 
（有効性の推定、 

安全性の確認） 

期
限
内
に
再
度 

承
認
申
請 

＜再生医療等製品に従来の承認制度を適用する場合の問題点＞ 

人の細胞を用いることから、個人差を反映して品質が不均一となるため、有効性を確
認するためのデータの収集・評価に長時間を要する。 

・有効性については、一定数の限られた症例から、従来より短期間で有効性を推定。 

・安全性については、急性期の副作用等は短期間で評価を行うことが可能。 12 


