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国立または公立及び独立行政法人設置法で定められた試験研究機関であり研究開発を実施する公的研究

機関は，原資が税金であるので，その研究成果を速やかに社会還元することが求められるようになってき

ている．研究の出口として社会のニーズが高いのは医療であり，その場合，公的研究機関は病院と連携し

て研究を実施することが必要となる．本研究では，トランスレーショナルリサーチ段階にある細胞治療研

究分野の2つの臨床研究事例を対象にして，公的研究機関と病院との連携の状況について分析した．その

結果，公的研究機関と病院との連携を促進したと考えられる要因は，i) 病院のみでは実施できない先端的

な研究テーマであったこと，ii) 組織連携に関わる地域対象の政策的枠組みが存在したこと，iii) 中核研究

者の存在と組織間移動が生じたこと，であることが示唆された．さらに，トランスレーショナルリサーチ

の成果を医療として実現するためには，臨床研究や治験等のプロセスの一本化やそのための法規制の整備

が必要であると考えられた． 
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1. はじめに 

 

国立または公立及び独立行政法人設置法で定められた

試験研究機関であり研究開発を実施する公的研究機関は，

その研究費の原資が税金であることから，近年，その適

正な使用と共に研究成果の社会還元が求められるように

なって来ている1)．研究の成果の社会還元において，国

民生活にもっとも関連があり，かつ国民の関心の高いも

のは，健康維持・向上や医療であり，ライフサイエンス

分野の研究の成果としては，医薬品・医療機器・医療技

術等の健康医療に関する新製品や新技術の創出が挙げら

れる． 

しかし，公的研究機関は，製薬企業のような医薬品等

を開発する部門を持たず，また，大学医学部のような附

属病院を持たないことから，公的研究機関で実施された

研究成果は，社会や国民に対して直接的な貢献ではなく，

図1のように，必ず，病院や企業等を経由した間接的な

貢献となる2)． 

新しい医薬品や医療技術が社会で利用されるには，企

業主導（図1の上部の経路）あるいは医師主導（図1の下

部の経路）のいずれかで治験を実施し，その結果により

国の承認を受けなければならない．どちらの経路であっ

ても，治験には企業や病院の関与が必要である． 

治験とは，国の承認を得るために，「医薬品や医療技

術等の候補」を用いて人に対して試験（臨床試験）をし，

効果や安全性の成績を集めることである．治験はフェー

ズⅠ（少人数の健康成人を対象として，医薬品等の候補

の安全性について調査），フェーズⅡ（少人数の患者を 

 

 

 

図 1 公的研究機関の研究成果の社会還元は直接的ではなく間

接的なフローを経る 
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対象として，医薬品等の候補の有効性，安全性，投与量

や投与方法などを調査），フェーズⅢ（多くの患者を対

象として，医薬品等の候補の有効性，安全性，投与量や

投与方法などを確認）の3段階からなる．また，フェー

ズⅣとして，新薬として市販後に副作用などの追跡調査

をする段階がある． 

したがって，公的研究機関が研究成果の社会還元を速

やかに行うためには，病院あるいは企業とどのような連

携をとるのかが重要となって来ている． 

さらに，研究の成果が医薬品等となって社会に出るま

でには9~17年かかり，薬の候補として研究を始めた化合

物が新薬として世にでる確率である成功率は2万1,677分

の1程の低い確率であるという3)．そのために，医薬品の

開発を効率良く進める，公的研究機関・大学・病院・企

業等の組織的な連携の在り方はどういうものかについて

も検討することが重要である． 

医薬品の開発は，主に，i) Basic Science Discovery（基礎

科学上の発見の段階），ii) Early Translational Research（前

期トランスレーショナルリサーチの段階であり，産学官

の協力や共同研究・治験のフェーズⅠ/Ⅱなどを含む），

iii) Late Translational Research（後期トランスレーショナル

リサーチの段階であり，治験のフェーズⅢ・医薬品の承

認・製品化や商品化・市販後調査としてのフェーズⅣな

どを含む），iv) Dissemination（普及の段階であり，コミ

ュニティ・医療供給者に対しての普及・患者・公共に対

しての普及などを含む），v) Adoption（社会適用の段階

であり，費用の支払いシステムの適正化などを含む）の

ような段階を経る．これは米国におけるプロセスの例 4)

であるが，多くの国が同様なプロセスを経る． 

大学や公的研究機関で実施する研究段階 i）と社会へ

の普及や適用の段階 iv)や v)の間に，トランスレーショ

ナルリサーチの段階がある． 

トランスレーショナルリサーチには，アカデミアの成

果を医療へ(Bench to Bedside)と橋渡しする段階 ii)と，医療

から社会へ(Bedside to real-world practice)と橋渡しする段階

iii)の 2 つがある 5)．さらに，トランスレーショナルリサ

ーチを実施するための環境（法規制を含めて）の整備に

ついての研究も含まれる．また，トランスレーショナル

リサーチにおいて，医療から研究へ(Bedside to Bench)とい

う患者の治療現場での発見を先端的な研究に橋渡しする

経路も重要であると考えられている 6)． 

医薬品の開発は，人体への安全性の確保などから段階

的に制度や規制があるため，他の製造業に比較するとリ

ニアモデルである．しかし，トランスレーショナルリサ

ーチを導入することにより，フィードバック経路が多く，

市場ニーズを意識した Chain-Linked Model
7)での研究開発

に移行できると考えられる． 

したがって，トランスレーショナルリサーチの進展に

より，大学や公的研究機関の研究成果から経済的・社会

的インパクトが生み出されるまでの時間の大幅の短縮や，

医薬品開発の成功率の向上が見込まれ，イノベーション

創出が促進されると考えられる． 

また，トランスレーショナルリサーチは，人を対象

とした医療上の研究である臨床研究や，医薬品等の製造

販売に関して薬事法上の承認を得るために行う臨床試験

である治験を含み，これらは「国」が定めた様々な規制

やガイドラインの下に「病院」で実施され，承認後の新

規医薬品等の製造販売や市販後調査は「企業」で実施さ

れる．このように，産学官や病院などの異なる複数の組

織の連携がトランスレーショナルリサーチの実施には必

要であるが，いずれにしても「病院」が無ければトラン

スレーショナルリサーチは成立しないと言っても過言で

はない． 

以上より本研究では，トランスレーショナルリサー

チにおける公的研究機関と病院との連携について分析の

対象とし，細胞治療研究の 2事例を基に，組織連携を促

進すると考えられる要因を明らかにする．さらに，トラ

ンスレーショナルリサーチを医療へと展開する際に必要

なことを抽出する． 

 

2. トランスレーショナルリサーチと健康・医療

分野の研究開発を推進する国レベルの取組み 

 

ここでは，これまでに実施されて来たトランスレーシ

ョナルリサーチや健康・医療分野の研究開発を推進する

国レベルの主要な政策や施策について示す． 

 

(1) トランスレーショナルリサーチの推進に関する取

組み 

“トランスレーショナルリサーチ”という用語は米国

の癌治療の新薬開発において 1995 年頃から用いられる

ようになり，その後，対象の疾患が癌から循環器疾患な

どに広がり，2006 年～2009 年では関連する学術専門雑

誌が欧米等（多くは米国）から 10 誌以上創刊された 8)． 

日本では 2001 年に京都大学が，医学部附属病院にト

ランスレーショナルリサーチを実施する目的で探索医療

センターを設置し 9)，2002年には大阪大学が医学部附属

病院に未来医療センターを設置 10)した．その後，様々な

大学においてトランスレーショナルリサーチに関するセ

ンターや研究室等の組織が設置されている． 

2004 年度からは文部科学省が「革新的ながん治療法

等の開発に向けた研究の推進－がんトランスレーショナ

ル・リサーチ事業の推進－」を開始し，これにより基礎

研究の優れた成果を次世代の革新的な診断・治療法の開

発につなげるための橋渡し研究（トランスレーショナ
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ル・リサーチ）が推進された 11)．2007年度からは癌に限

らず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として，橋渡し研究

（トランスレーショナルリサーチ）の拠点整備などの支

援をする「橋渡し研究支援推進プログラム」事業の第 1

期プログラム（5年間）が実施され 12)，2012年度からは

第 2期プログラム「橋渡し研究加速ネットワークプログ

ラム」（5 年間）では，北海道臨床開発機構（北海道大

学，札幌医科大学，旭川医科大学），東北大学，東京大

学，京都大学，大阪大学，先端医療振興財団，九州大学

の 7 拠点のトランスレーショナルリサーチ研究拠点が

選定され，これらの拠点が核となって大学発の基礎研究

の成果の臨床への橋渡しの加速が期待されている 13)． 

このようにトランスレーショナルリサーチは米国で

は開始から 15年，日本でも 10年程度経過した．近年，

日本における健康・医療分野を推進する国家レベルの政

策においても，“トランスレーショナルリサーチ”とは

明示されていないが，トランスレーショナルリサーチの

段階（創薬プロセス）を推進する施策が相次いで出され

ている． 

 

(2) 健康・医療分野の研究開発推進に関する取組み 

菅政権の下で進められた「新成長戦略」（2010年 6月

18 日閣議決定）では，健康・医療分野は産業と雇用を

生み出す成長分野であるとし，「安全性が高く優れた日

本発の革新的な医薬品，医療・介護技術の研究開発を推

進する」，「産官学が一体となった取組や，創薬ベンチ

ャーの育成を推進し」，「ドラッグラグ，デバイスラグ

の解消は喫緊の課題であり，治験環境の整備，承認審査

の迅速化を進める」等と謳われた 14)． 

安倍政権下において進められている「日本再興戦略」

（2013年 6月 14日閣議決定）においても，「がん，難

病・希少疾病，感染症，認知症等の克服に必要な我が国

発の優れた革新的医療技術の核となる医薬品・医療機

器・再生医療製品等を世界に先駆けて開発し，素早い承

認を経て導入し，同時に世界に輸出することで，日本の

革新的医療技術の更なる発展につながる好循環が形成さ

れている社会を目指す」として，「革新的な医療技術の

実用化を加速するため，医療分野の研究開発の司令塔機

能を創設」，「先進医療の大幅拡大」，「医薬品・医療

機器開発，再生医療研究を加速させる規制・制度改革」

等が当面の主要施策として挙げられている 15)． 

また，科学技術基本法（1995 年制定）の下で政府に

より策定された「第 4 期科学技術基本計画（2011～2015

年）」においても，ライフイノベーションを強力に推進

することにより「医療・介護・健康サービス等の産業を

創成し，活性化することで，我が国の持続的な成長と社

会の発展を実現する」とし，日本は「医薬品等に関する

研究成果を臨床研究，治験，さらには製品化につなげて

いく際，国際比較で著しく開発時間を要する」ので，こ

の問題を解決するために「承認審査に係る規制・制度改

革や研究開発環境の整備を推進する」と謳われている 16)． 

 2013年 2月 22日には，内閣官房において健康・医療

に関する成長戦略の推進に係る企画及び立案や総合調整

等を行う「健康・医療戦略室」が，2011年発足の「医

療イノベーション推進室」を廃止して設置された 17)
 ．

健康・医療戦略室設置の目的は，「我が国が世界最先端

の医療技術・サービスを実現し，健康寿命世界一を達成

すると同時に，それにより医療，医薬品，医療機器を戦

略産業として育成し，日本経済再生の柱とすることを目

指すため」としている 17)． 

さらに，2013年 6月 7日に「科学技術イノベーション

総合戦略」が閣議決定され，「医薬品，医療機器分野の

産業競争力強化（最先端の技術の実用化研究の推進を含

む）」として，臨床研究の推進および環境整備や法改正

が提言された 18)． 

 

(3) 臨床研究等の推進に関する取組み 

臨床研究や治験についての推進施策も実施されている． 

2012 年に文部科学省と厚生労働省が共同で「臨床研

究・治験活性化５か年計画 2012」を発表した 19)．これ

は，2003 年の「全国治験活性化３カ年計画」（1 年延長

して 2006年までの 4年間実施）および 2007年の「新た

な治験活性化５カ年計画」の計 9年間の取り組みの進捗

の下に，新たに策定された．「臨床研究・治験活性化５

か年計画 2012」の大きな目標は，「日本の国民に医療

上必要な医薬品・医療機器を迅速に届ける」こと，「日

本発のシーズによるイノベーションの進展，実用化につ

なげる」こと，「市販後の医薬品・医療機器の組み合わ

せにより，最適な治療法等を見出すためのエビデンスの

構築をすすめる」ことであり，これらにより，日本の医

療水準の向上や日本発のイノベーションの世界への発信

を行う 19)，としている．具体的には，「症例集積性の向

上」，「治験手続きの効率化」，「医師等の人材育成及

び確保」，「国民・患者への普及啓発」，「コストの適

正化」，「IT 技術の更なる活用等」，「臨床研究・治

験の実施体制の整備」，「臨床研究等における倫理性及

び質の向上」，「開発が進みにくい分野への取組の強化

等」，「大規模災害が発生した際の迅速な対応」が施策

として上げられている 19)． 

また，厚生労働省は「国際水準の質の高い臨床研究や

難病等の医師主導治験を推進し，日本発の革新的な医薬

品・医療機器を創出するためには，複数病院からなる大

規模なネットワークの中核となり，臨床研究の拠点とな

る機関が必要」ということから，2012 年度より臨床研
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究中核病院整備事業を実施している．当該事業において，

対象機関を選定し，臨床研究を実施するための研究費や

基盤整備のために必要な事業費を 5年間補助している 20)． 

これまでに，2012 年度は北海道大学病院・千葉大医

学部附属病院・名古屋大学医学部附属病院・京都大学医

学部附属病院・九州大学病院，2013 年度は東北大学病

院・群馬大学医学部附属病院・国立成育医療研究センタ

ー・国立病院機構名古屋医療センター・岡山大学病院の

計 10機関が選定されている． 

以上のように，近年，新規医薬品や医療技術の迅速な

開発は重要という認識の下に，トランスレーショナルリ

サーチや臨床研究を推進する国レベルの様々な政策・施

策が実施されている．これらにおいて共通な取り組みと

して，「研究成果を医療に繋げるための実施体制の整

備」や「異なる組織間の連携の強化やネットワーク化」

が示されている． 

 

3.  細胞治療に関する事例分析 

 

このような動きに対応し，2012 年に公的研究機関と

病院との間で組織的な連携を実施した，トランスレーシ

ョナルリサーチの段階にある細胞治療研究 2 事例を対

象にして分析を実施した． 

特に，研究の進展にしたがってどのような組織間の連

携が発生し，その際の組織ごとの役割やどのようなイン

センティブやメリットがあったのか等について明らかに

することを試みた． 

具体的には，2012 年に細胞治療研究において公的研

究機関が関わる組織連携を伴う新しい動きを示した 2事

例（事例 1：NKT細胞を用いた肺癌治療法の開発，事例

2：iPS細胞を用いた眼疾患治療法の開発）を抽出し，こ

れらの事例の関係者（6 名）にインタビュー調査を実施

した． 

事例 1では 2012年 9月・10月・12月に各 1回（計 3

名），事例 2では 2013年 2月に 1回（計 3名），それぞ

れ 2 時間×1名で実施した．インタビューの際には，本

稿末の参考資料に示した調査票を用いたが，調査票の内

容にとらわれずに広くお話をお聞きした． 

インタビュー調査の結果をまとめるに当たって，以下

の d)～g)の項目はインタビュー調査から得た内容を基に

記述しているが，複数の関係者からの意見を合わせて示

すなど，適宜，文章は調整した．また，a)～c)の項目に

ついては，インタビュー調査以外に学術論文や各組織の

ウェブ掲載情報を基に記述した． 

 

(1) 事例1：NKT細胞を用いた肺癌治療法の開発 

a) 連携に関する2012年の動き 

独立行政法人国立病院機構（以下，国立病院機構）と

独立行政法人理化学研究所（以下，理研）は，2012年 3

月 14 日に，理研の基礎研究の成果を国立病院機構が臨

床応用することを目的として包括的な連携協定を締結し

た 21)． 

理所は文部科学省所管の独立行政法人で，日本で唯一

の自然科学の総合研究所であり，12 以上のセンター等

の研究組織から構成され，常勤職員 595名と任期制常勤

職員数 2,794 名（2011 年度末）で，物理学・工学・化

学・生物学・医科学などの幅広い分野の研究を実施して

いる 22)． 

一方，国立病院機構は厚生労働省所管の独立行政法人

であり，144 の病院（病床数：約 56,508 床）と本部事務

所等から構成され，常勤職員数 53,700名（2012年 1月 1

日現在）からなり，業務として，医療の提供に加えて，

医療に関する調査及び研究や医療に関する技術者の研修

等を実施し，企業等の依頼を受け「治験」も実施してい

る 23)．  

2 機関では，これまでにも研究者個人レベルで共同研

究が行われたことがあったが，組織としての包括的な連

携は初めてであった．この組織連携は，著者らの政策提

案型の実践的調査研究「公的研究機関と病院との連携―

ライフイノベーションを円滑に進めるための日本型 NIH

構想―（GRIPS Discussion Paper 10-36. 2011年 4月）」が切

っ掛けとなり実現した 2)． 

この包括的な連携の枠組みの下で，2011 年度末に，

効果的な治療法が確立していない肺癌を対象とした細胞

治療のプロジェクトである「NKT 細胞を用いた肺がん

治療法の開発プロジェクト」が立ち上げられ，2012 年

度から，千葉大学医学部の協力により，国立病院機構で

臨床試験が開始されることになった． 

 

b) 臨床研究の背景 

「NKT 細胞を用いた肺がん治療法の開発プロジェク

ト」は，免疫細胞による新しい癌治療法の開発と臨床へ

の展開を主眼としている． 

癌治療には，主に，外科手術・薬物治療（化学療

法）・放射線治療の 3治療があり，それ以外として免疫

治療がある．免疫治療とは，患者本人の免疫システムを

増強することによって癌を治療する方法である．健康な

人でも常に体内に癌細胞が発生しているが，癌細胞が増

える前に免疫細胞である NK細胞が癌細胞を殺している．

免疫システムが低下すると癌細胞が増えて癌になるが，

この癌に対しても免疫システムが働いて細胞障害性を持

つT細胞などで癌を撃退しようとする． 

NKT細胞は，NK細胞と T細胞の両方の特徴を有する

非常に数の少ない免疫細胞であり，糖脂質アルファ-ガ

ラクトシルセラミド(α-GalCer)によって特異的に活性化

されることを，1997 年に千葉大学医学部が明らかにし
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た 24)． 

さらに千葉大学医学部は 1999 年に，動物実験におい

て，あらかじめ体外に取り出して培養した樹状細胞（抗

原提示細胞：取り込んだ抗原を他の免疫細胞に伝える役

割を持つ）にα-GalCer を加えた後に，マウスに投与す

ると，α-GalCer を直接マウスに投与した場合と比べて，

NKT 細胞の腫瘍増殖抑制効果が増強されることを発表

した 25)． 

2001 年から千葉大学医学部と理研 免疫・アレルギー

総合研究センターとの共同研究により，肺癌の患者（進

行して手術ができないか，術後に再発した肺癌でステー

ジⅡB 期，ⅢA 期）を対象として NKT 細胞治療の臨床

研究が開始された．この臨床研究において利用されたα

-GalCerは GMPグレード（治験薬を製造する際の基準を

遵守したもの）であり，キリンビールから供与された． 

この共同研究の背景となる重要な人材の動きとして，

千葉大学医学部で NKT 細胞の研究を率いていた中核研

究者である谷口克氏（当時，教授）が 2001 年から理研 

免疫・アレルギー総合研究センターと併任してセンター

長となり，2004 年からは理研に完全に異動したことが

挙げられる． 

NKT 細胞は，それまでの研究により，優れた生体防

御機能と免疫制御機能を持つことが明らかになっていた．

しかし，NKT 細胞の分化の過程や分化のどの段階で生

体防御や免疫制御の機能を発現するのか等，多くの部分

が未知のままだった．このような基礎研究に関して，理

研 免疫・アレルギー総合研究センターで研究が実施さ

れた．2008 年にはインバリアントな（特定な T 細胞受

容体を発現する）NKT 細胞の検出・単離および培養方

法を確立 26)し，さらに NKT 細胞の分化の初期段階を明

らかにした 27)．また，2010年には iPS細胞を用いてNKT

細胞を大量に作り出す技術を開発した 28)． 

臨床研究に関しては，2008 年頃までに，千葉大学医

学部と理研 免疫・アレルギー総合研究センターとの共

同研究で，前期トランスレーショナルリサーチの段階で

あるフェーズⅠ/Ⅱまでの臨床試験を終了し，細胞治療

の安全性の確認と生存率の延長が確認された 29),30)． 

さらに，2008 年に千葉大学医学部においてトランス

レーショナルリサーチを実施する拠点として未来開拓セ

ンターが附属病院内に開設され，センターには GMP グ

レード（高レベルで無菌状態を保つ）の細胞調製室であ

るCPC(Cell Processing Center)が設置された． 

2011年 9月には高度医療評価会議（厚生労働省）にて，

薬事法上の未承認または適応外使用の医薬品・医療機器

を用いた医療技術である「第 3項先進医療技術（先進医

療 B）」注として千葉大学医学部付属病院で「非小細胞

肺癌に対する NKT 細胞を用いた免疫細胞治療(Chiba-

NKT)」を実施することが承認され，2012 年 1 月に告示

された．2012年 2月には第 1例目の患者が登録された． 

 

c)  臨床研究の内容 

これまでの臨床研究の結果を基に，さらなる NKT 細

胞の可能性を探るために新たな臨床研究が開始された． 

癌には「癌抗原がある癌細胞（NK 細胞の標的と成り

得る）」と「癌抗原が無い癌細胞（T 細胞の標的と成り

得る）」の 2種類の癌細胞が混在しており，これらの両

方を根絶しないと再発が起こる可能性がある．外科手術

や薬物治療においても確実にすべての癌細胞を根絶する

ことは難しく，免疫治療においても，2 種類の癌細胞を

一度に標的とする治療は無かった．NKT 細胞は 2 種類

の癌細胞を標的にできる免疫細胞であり，NKT 細胞を

用いた免疫治療は癌の再発のリスクを低下させることが

できると予想した． 

したがって，今回の国立病院機構と理研の免疫・アレ

ルギー総合研究センターとの共同の臨床研究では，NKT

細胞による免疫治療の効果の目標を「再発率の低下」と

した． 

前述の 2011 年に先進医療に承認された Chiba-NKT で

は，治療効果の目標を 2年間の追跡調査による「生存率

の延長」としている．今回の臨床研究で「再発率の低

下」としたのは，NKT 細胞の特性を対象にすることに

よってより明確に治療効果が得られるのではないかと考

えたことによる． 

NKT 細胞を用いた肺癌患者に対する免疫治療の安全

性（フェーズⅠ）は既に確認されているので，臨床研究

のフェーズⅡとして，前（中）期のトランスレーショナ

ルリサーチが開始されることになった．肺癌の抗癌剤治

療を終了した患者 60名を 30名ずつの 2群に分け，一方

の群にのみ NKT 細胞による治療を実施し，3 か月ごと

に再発率をチェックし，2 年間継続する．通常の肺癌の

再発率は 40%であり，これよりも低下すると治療の効果

とする． 

 臨床研究は，千葉大学医学部，理研 免疫・アレルギ

ー総合研究センター，国立病院機構との共同研究で行う．

ただし，患者に NKT 細胞を投与する細胞治療は，国立

病院機構の病院（九州がんセンターと名古屋医療センタ

ー）において実施する．数例を実施した段階で効果が確

認されたら，「先進医療」に申請する予定である． 

 

d)  各組織の役割 

連携における各組織の役割を示す． 

国立病院機構の役割は，i) 病床数の多さを活かして，

臨床研究の対象となる患者を集めること，ii) NKT 細胞

の培養等を実施するための GMP のグレードの「細胞調

整室(CPC)」を国立病院機構の九州がんセンターおよび

名古屋医療センターに整備すること，である．GMP 
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(Good Manufacturing Practice)とは，治験のための候補医薬

品等を製造する際に遵守すべきガイドラインであり，

CPC(Cell Processing Center)とは細胞の調整・培養・加工等

を行う施設である．整備の理由は，NKT 細胞の性質上，

長時間の移送が不可能であり，細胞の調整は患者が居る

病院で実施しなければならないからである．さらに、iii) 

臨床研究を実施するための研究費を負担することである． 

理研の役割は，i) 国立病院機構，理研，千葉大学の三

者における臨床研究の実施に関する基本契約書の締結に

係る調整をすること，ii) NKT 細胞を活性化する糖脂質

である，α-GalCer の供給を確保すること，iii) 付随研究

として，国立病院機構と理研 免疫・アレルギー科学総

合研究センターおよび理研 ゲノム医科学研究センター

で「NKT 細胞を標的とした免疫細胞治療の効果に影響

する遺伝子多型の網羅的解析」の共同研究を実施し，

NKT 細胞による免疫治療が効いた人とそうでなかった

人でゲノム上のどの SNPs（一塩基多型）に違いがある

のかを明らかにすること，である． 

千葉大学医学部の役割は，i) NKT細胞を用いた免疫治

療に関して多くの知見を有するので，臨床研究全般の助

言等を行うこと，ii) 国立病院機構が自立的に NKT 細胞

の培養等の細胞調整を行えるように，国立病院機構（九

州がんセンターおよび名古屋医療センター）の細胞調整

の担当者に対して，関連する技術の提供（研修等）を実

施すること，である． 

 

e)  連携のメリットやインセンティブ 

国立病院機構は，従来，臨床研究としては，主に企業

の依頼による薬の治験を実施しており，新規の医療技術

や医薬品などの開発による臨床研究は初めてであった．

国立病院機構の業務ミッションとしては「医療に関する

調査および研究」が含まれているが，独自にシーズを創

り出す組織ではなかったためにできなかった．しかし，

今回，理研との連携という形態を取り，研究シーズを得

ることができた． 

 このことを含めて，理研や大学と共同研究をするとい

うことは，国立病院機構の職員に対しても良いメッセー

ジを示すことになった（職員の意欲の向上を促した）．

さらに，機関評価において，外部評価委員から高い評価

が得られた． 

理研は，既に千葉大医学部と NKT 細胞の臨床研究に

ついての共同研究を長年実施しているが，国立病院機構

との共同研究では，今までの臨床研究と同じ方法論でか

つ基礎研究の成果を医療に幅広く展開できることを重視

した．また，国立病院機構は病院数が多く，対象となる

患者を集めることが容易であるため，統計的に十分なデ

ータを短期間に取得でき，これにより研究の進展のスピ

ードが速くなると期待された． 

 今までに理研と千葉大医学部との共同研究で確認して

いた NKT 細胞の免疫治療の効果を，第三の機関である

国立病院機構が詳細に検証することによりその効果の内

容や程度がより確かになると考えられた． 

また，国立病院機構と連携することにより，NKT 細

胞による癌の免疫治療が多施設に拡大すること（技術の

普及）となった． 

 

f)  連携における問題点 

連携において顕在化した問題点は，「組織の文化の違

い」であることが指摘された．実施体制の構築のための

組織間の調整やそれに関連する計画書や同意文書などの

作成において，文書の様式やコンセプトが異なったり，

通常よりもさらに多くの文書の作成が必要になったり，

している．ただし，組織同士の協議により妥協点が見出

せており，最初に問題になりそうな全てのことを「文書

化(written document)」することが重要であると考えられる． 

 また，連携している他機関にお金（対価）を支払うこ

とが困難であり，一度，組織に研究資金が入ると，他の

組織に研究資金を渡す（移す）ことは困難である．解決

策として，たとえば公的資金の場合，財源を持っている

省庁レベルであらかじめ研究資金を移転しておくことが

できれば，この問題を回避することが可能となると考え

られる． 

さらに，無償での組織間の物品の受け渡しが可能かど

うかも不明である． 

 

g)  連携における問題点トランスレーショナルリサーチ

の実施において顕在化した問題点や懸念 

先進医療は，申請した治療計画（プロトコール）につ

いて，申請した施設での実施が承認されるものなので，

実施中の先進医療の治療計画を改良することはできない．

先進医療の治療計画を改良したい場合には，新たに「先

進医療」の申請をしなければならない． 

さらに，先進医療に認められるには，事前に，ある程

度の臨床研究のデータを蓄積して申請時に提出しなけれ

ばならないが，そのためには臨床研究の実施を目的とし

た研究費が必要となる．しかし，既存のトランスレーシ

ョナルリサーチの研究費はフェーズⅠの前期トランスレ

ーショナルリサーチに対応しており，先進医療の申請段

階のような中期や後期のトランスレーショナルリサーチ

に対応するような研究費が無いことは問題である． 

また，先進医療は，まだ保険診療の対象に至っていな

い先進的な医療技術と保険診療との併用を認めたもので

あり，将来的な保険医療への導入の評価を行うことが目

的である．しかし，先進医療の結果が良好であったとし

ても，すぐに保険医療になるのではなく，医師主導の治

験を実施しなければならない（図 2）．たとえ先進医療 
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治験（企業主導）

企業が治験実施計画書
を作成

企業が治験計画届を提出
（厚生労働大臣）

医療機関へ治験依頼

治験の実施

企業が製造承認等を
申請

市場化へ

薬事法

先進医療

保険医療機関が
先進医療実施届出書
を作成

保険医療機関が
実施届出書の提出
（厚生労働大臣）

先進医療会議
（厚生労働省）
で科学的評価

先進医療の実施

医師主導治験へ

医療法・医師法

臨床研究

研究責任者が
臨床研究実施計画書
を作成

所属機関の臨床研究
倫理審査委員会に
提出

臨床研究データベース
に登録

臨床研究の実施

先進医療へ

治験（医師主導）

医師が治験実施計画書
を作成

医師が治験計画届を提出
（厚生労働大臣）

治験の実施

治験薬提供者（企業）が
製造承認等を申請

治験薬提供者（企業）に
データ移管

治験薬提供者（企業）が
治験薬を提供

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

図2 治験・先進医療・臨床研究のプロセスの比較 

 

において，治験と同じレベルの高い安全性等で実施して

いたとしても，これらのデータを用いることはできず，

再度，治験のために患者を集めてデータを取得しなけれ

ばならない． 

これは，先進医療は医療行為として医師法や医療法に

より規制されており，一方，保険医療は薬事法で承認さ

れた医薬品や医療機器などを用いた医療行為であり，薬

事法の承認を得るための治験の実施は薬事法で規制され

ているという，それぞれ別の法規制の下にあることが原

因と考えられる． 

細胞治療は，「ヒトの細胞を採取し，培養・加工し，

ヒトに移植する」という点で，機能が損なわれた場所に

必要な細胞を補う医療である再生医療と同じである． 

細胞治療には，再生医療と同様に，少数の患者で有効

性が得られても薬事法は多数の患者の有効性を求めるの

で承認されないという問題点や，明確な安全性の評価が

されないままに医療機関などで美容や癌治療に関する保

険外の細胞治療が実施されているという実態がある．さ

らに，治療に関する管理組織が医療機関の内外のどちら

かによって該当する法規制が異なる．病院等の医療機関

内であれば医療行為の一環として医師法や医療法で規制

され，医療機関外の企業などの事業体が実施するのであ

れば薬事法により規制される．したがって，どちらの管

理組織においても細胞治療の迅速な実現や効果と安全性

の確保がされるように留意すべきである． 

また，細胞治療は，現行の「医薬品」と「医療機器」 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

の 2 つのカテゴリーしかない薬事法の枠組みに適合し

ないのではないかという議論がある．薬事法の承認を受

けている細胞治療はないが，再生医療では「ヒト自家細

胞移植 」として 2007年に皮膚組織，2012年に軟骨細胞

が承認されている．これらは薬事法上では「医療機器」

と分類されている．再生医療の目的は組織の再生や修復

等であるので「医療機器」は適当と考えられるが，細胞

治療の場合は細胞の機能を用いて治療を行うので「医療

機器」よりも「医薬品」に近いのではないかと考えられ

る． 

これらの状況を改善するために，2013年 5月下旬に薬

事法の改正案（薬事法等の一部を改正する法律案）と再

生医療新法（再生医療等の安全性の確保等に関する法律

案）が第 183回国会に提出された．薬事法の改正案では，

「医薬品」・「医療機器」・「再生医療等製品」を別個

のものと定義して別々の章にし，再生医療等製品につい

ては早期実用化に対応した承認制度を盛り込んだ．再生

医療新法では安全性リスクの高・中・低に応じた再生医

療の提供の手続き等について規定し，安全性を確保する

ことで再生医療の普及を促進することを狙った．しかし，

これらは会期中に十分な議論ができす，184 回国会に持

越しになった（2013年 8月 3日現在）．これらの 2法案

が成立すると，多くの問題が解決され細胞治療の実現が

進むと期待される． 

また，細胞治療に資する基礎研究の推進も必要である．

従来，細胞治療の効果はあまり明確ではなかった．これ
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は，細胞治療の症例が少なかった事と共に，細胞治療の

効果が得られた際にその条件(たとえばゲノム上のどの

SNPs に違いがあるのか等)を明らかにしていなかったこ

とによる．治療効果を正確に分析するためには，効果が

期待される患者群をあらかじめ選定して実施することが

重要であり，そのための手法開発の研究が必要である． 

医学分野では 10 数年前から研究計画（プロトコー

ル）を揃える（標準化する）ようになり，その結果，集

団の解析が可能となった．かつては，医師は零細企業の

ようなもので治療法やコンセプトがまちまちで排他的で

あり，グループ研究ができず，そのため欧米等とグロー

バルに比較できるような臨床研究データが取れなかった．

基礎系の医学雑誌には日本人著者率が高く，臨床系の医

学雑誌には日本人著者率が低いことは上記の理由による． 

さらに，研究成果を人間に応用し，新たな医療の芽を

抽出するという，first in human（臨床応用）の実施体制に

ついて日本は不十分である．韓国やインドおよび中国で

は，国策として，世界中の first in humanの部分を自国の

病院で引き受けようとしている． 

このような臨床研究のグローバル化に対し，どのよう

な戦略を立てるかという大きな課題に日本は直面してい

る． 

 

(2)  事例2：iPS細胞を用いた眼疾患治療法の開発 

a) 連携に関する2012年の動き 

2013年 2月 28日に，理研と公益財団法人先端医療振

興財団は，共同で計画している「滲出型加齢黄斑変性に

対する自家 iPS 細胞由来網膜色素上皮(RPE)シート移植

に関する臨床研究」について，厚生労働省へ「ヒト幹細

胞を用いる臨床研究に関する指針」に基づく審査を申請

した 31) （2013年 7月 12日に厚生労働省の厚生科学審議

会科学技術部会にて実施が了承され，7 月 19 日に厚生

労働大臣が臨床研究の実施を承認した）．これは，臨床

研究の実施機関である理研のトランスレーショナルリサ

ーチ倫理審査委員会において 2012年 11月に本研究計画

が適正と判断されたものであり，同様に臨床研究の実施

機関である先端医療振興財団先端医療センターの再生医

療審査委員会において 2013 年 2 月に研究計画が承認さ

れたものである 31)． 

 加齢黄斑変性症は網膜色素上皮が老化して生じる病気

であり，生命に関わるものではないが，視力の低下や失

明を引き起こすため生活の QOL を著しく下げる病気で

ある．加齢黄斑変性には，dry-type という老化で細胞が

委縮するタイプと，滲出型(wet-type)という血管の新生や

浮腫が生じることにより網膜色素上皮細胞が傷害を受け

るものの 2 タイプがあり，dry-type は欧米で患者が多く，

wet-typeは日本において患者が多い． 

 厚生労働省から承認されると，世界初の iPS細胞を用

いた細胞治療の臨床研究が開始されることになる． 

臨床研究は理研 発生・再生科学総合研究センター，

先端医療振興財団 先端医療センター病院，神戸市立医

療センター中央市民病院（以下，神戸市民病院）の 3機

関共同で実施する． 

先端医療振興財団は 2000 年に神戸市，兵庫県等から

の出資により設立された公益法人で，1998 年より進め

られている神戸医療産業都市構想の実現に向けて，トラ

ンスレーショナルリサーチの推進，先端医療の提供等を

実施している 32)．先端医療振興財団は先端医療センター

病院，先端医療センター研究所，臨床研究情報センター

等を有する． 

先端医療振興財団と理研 発生・再生科学総合研究セ

ンターは隣接し，行き来できるように内部で繋がってい

る．神戸市民病院は 2011 年の新築移転で先端医療振興

財団の隣に建てられた． 

 

b) 臨床研究の背景 

2001 年に京都大学医学部附属病院探索医療センター

（以下，京大医探索センター）の「流動プロジェクト

（研究領域を定めずに全国公募を行い，優れた研究者を

招致し，臨床応用を見据えた研究を実施する）」として，

「神経幹細胞（あるいは神経前駆細胞）の網膜移植によ

る網膜変性疾患の治療」が 5年間プロジェクト（代表：

高橋政代氏）として開始された 33)．この研究は，神経幹

細胞の網膜移植により，変性した網膜の機能再生をはか

ることを目的として実施され，2005 年には，京大医探

索センターと理研 発生・再生科学総合研究センターと

の共同研究により，マウス ES 細胞から神経網膜前駆細

胞に分化誘導する方法を開発した 34)． 

プロジェクトの終了後の 2006 年には，プロジェクト

の代表研究者の高橋政代氏は理研 発生・再生科学総合

研究センターに移り，2010年からは京都大学 iPS細胞研

究所の客員教授に就任している．さらに，高橋氏は先端

医療振興財団 先端医療センター病院の眼科部長および

神戸市民病院の眼科非常勤医師でもある． 

設備としては，先端医療振興財団内に GMP グレード

の細胞調製室(CPC)が設置され，2002 年から運営されて

いる 35)． 

2008 年に，理研 発生・再生科学総合研究センターは

ヒト ES 細胞から網膜色素上皮細胞を分化誘導する方法

の改良について発表し 36)，2009年にはヒト iPS細胞から

網膜色素上皮細胞が作成できることを発表した 37)．2010

年より ES 細胞や iPS 細胞を用いた網膜色素上皮細胞の

細胞移植の動物実験（マウス，サル）を実施し，iPS 細

胞由来の細胞から腫瘍が形成されない等の安全性の確認

を実施してきた 38)． 

 さらに，上記に関する産業化に備えて，2011年に理研
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の認定ベンチャーである日本網膜研究所を設立した39)．

2013年3月28日には，日本網膜研究所は大日本住友製薬

株式会社との間で網膜疾患を適応症としたiPS細胞技術

の実用化に関する連携に向けて協議することに合意した，

と発表した40)． 

 

c) 臨床研究の内容 

実施予定の臨床研究では，まず，患者から皮膚組織を

採取し，これから iPS細胞を作製する．さらに iPS細胞

を網膜色素上皮細胞に分化誘導し，この細胞をシート状

に増やす．患者から皮膚細胞を採取してから網膜色素上

皮細胞の細胞シートを作製するまでに，約 10 か月間か

かる． 

次に，患者の目から傷害を受けている網膜色素上皮細

胞や新生血管等を取り除き，iPS 細胞から作製した網膜

色素上皮細胞の細胞シートを注射で移植する．移植手術

後 1 年間は毎月または 2 か月に一度，検査を実施し，4

年間経過観察をする 

臨床研究の目的は，人に対する安全性の確認をすると

共に，視機能に関する有効性を評価することであり，前

期トランスレーショナルリサーチである（フェーズ

Ⅰ） ． 

 

d) 各組織の役割 

連携における各組織の役割を示す． 

理研 発生・再生科学総合研究センターの役割は，i) 研

究全体の管理をすること，ii) 患者の皮膚細胞から iPS細

胞を作製すること，iii) iPS細胞を網膜色素上皮細胞に分

化誘導すること，iv) iPS細胞からつくった網膜色素上皮

細胞を細胞シートにすること，である． 

先端医療振興財団 先端医療センター病院の役割は，i)

患者から皮膚細胞を採取すること，ii) 理研が作製した網

膜上皮細胞シートを患者へ移植すること，である． 

神戸市民病院の役割は，i) 臨床研究の対象となる患者

の選定や臨床研究に関する検査の一部を行うこと，ii) 移

植手術中や手術後の緊急時対応等を含めた，臨床に関す

る支援を行うこと，である． 

 

e) 連携のメリットやインセンティブ 

組織ごとのメリットよりも，神戸市によって推進され

ている，ポートアイランドにおいて先端医療技術の研究

開発拠点を整備し，産学官連携により，21 世紀の成長

産業である医療関連産業の集積を図る「神戸医療産業都

市」構想があったことが，組織連携において大きなイン

センティブになった． 

当初は，先端医療振興財団は iPS細胞の細胞治療につ

いてあまり積極的ではなかったが，神戸市からの働きか

けにより変化したと言われている． 

 さらに，基礎研究だけではなく臨床もできる研究者が

（複数）居て，理研と先端医療財団を兼任していたこと

が組織間の連携に繋がった．また，神戸市民病院との連

携も，組織ではなく，研究者個人の働きかけで動いたと

言われている． 

 

f) 連携における問題点 

調査時点で具体的な連携活動（臨床研究）が始まって

いないので，特に連携の問題点は示されなかった． 

 

g) トランスレーショナルリサーチの実施において顕在

化した問題点や懸念 

病院を持たない理研は，臨床研究に本格的に関わるこ

とはできない．あくまでも，製造責任者としての立場で

の臨床研究への関与である．今後，理研が医療に積極的

に関わっていくのであれば，理研にfirst in man（臨床応

用）ができるような病院または診療所（医療法により，

病床20床以上は病院，19床以下は診療所と分類される）

を設置することを検討する必要がある． 

また，高度な医療の実現のために，研究も臨床も実施

できる人材が求められている．研究能力を付けたいと考

える医師は大学院に進学する道があるが，2004 年に新

医師臨床研修制度が導入され，診療に従事しようとする

医師に対して 2年以上の臨床研修が必須になったことか

ら，現状では，医学部卒業後に直ぐに大学院に進学する

という道は主流ではない．しかも，革新的な医薬品や医

療技術の創出の切っ掛けには，臨床現場のニーズを伝え

てくれる（同僚の）医師や患者団体の存在が重要である

ので，医師が完全に臨床から遠ざかってしまっては良く

ないと考えられる． 

したがって，病院の医師が研究者になってしまうので

はなく，病院の医師のままで研究能力をつけることが重

要である．たとえば，理研で 1年間研究に関するトレー

ニングをした後で，次の 2年間は自分の研究を主体的に

実施できるような大学院とは異なるトレーニングコース

などを検討する必要がある． 

さらに，現行の薬事法において承認されている再生医

療製品は皮膚や軟骨の自家培養製品であるが，これらは

薬事法上では「医療機器」として分類されている．この

ような従来の法律や規制が iPS細胞の実用化の動きによ

って変わろうとしており，将来的には再生医療における

法規制の問題はなくなると考えられる．「再生医療」は，

「医薬品」や「医療機器」とは別の章立てで薬事法に記

載する薬事法の改正案が第 183 回国会に提出された

（2013年 7月 18日現在，衆議院で閉会中審査）．しか

し，米国の法令(Act)は積み重ねてつくる（法令間に重複

あり）が，日本の法令はジグソーパズル（重複なし）な

ので，隙間の部分で日本の法令では抜けが出てしまうの
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ではないかという懸念がある． 

また，再生医療の臨床研究に対して民間や患者が資金

を提供し，研究テーマを公募する仕組みづくりも必要で

あると考えられる．患者ニーズが研究に反映されるよう

に，研究テーマの採択の審査は患者団体が行うことが重

要である． 

 日本の再生医療は重症患者や重病を対象にしているが，

米国や韓国では患者数の多い比較的軽症な疾患（皮膚や

軟骨）を対象にしている．さらに，韓国では国策として，

再生医療を半導体の次の輸出産業の市場として考えてい

るようであるので，日本においても再生医療の実用化に

向けての戦略が必要であると懸念する． 

 2013年 4月 26日に再生医療推進法（再生医療を国民

が迅速かつ安全に受けられるようにするための施策の総

合的な推進に関する法律）が議員立法として成立した．

これは，再生医療の研究開発から実用化までの施策の総

合的な推進を国が行うこととしたものである．現在審議

中の薬事法改正案と再生医療新法が成立すれば，再生医

療の実現のスピードアップに繋がると考えられる． 

 

(3) 事例の分析と考察 

事例1と事例2を比較分析した結果および考察を示す． 

 

a) 公的研究機関が関与する意義について 

どちらの事例も，現在の保険医療（医療保険制度に基

づいて行われる医療）では実施されていない，先端的な

治療方法の開発を目ざして臨床研究を実施している．こ

のような大学医学部や附属病院のみでは実施困難な先端

的な臨床研究を志向する場合において，理研のようなト

ップレベルの公的研究機関が共同研究相手として臨床研

究に関わることは有効であると考えられる．したがって，

公的研究機関がトランスレーショナルリサーチに関与す

る意義としては，研究シーズの提供というより，ブレー

クスルーを目指してさらに高度に臨床研究を発展させる

ための推進力としての役割があると考えられる． 

 

b) 組織連携の切っ掛けについて 

研究の流れをみると，どちらの事例においても臨床研

究の発端となった知見は中核研究者が大学医学部や附属

病院に所属していた時に得ており，この研究者が組織を

移動することで組織連携が進んでいったことが示された．

これは，日本の先端科学分野のイノベーション創出にお

いて，中核研究者(core researcher)が産学間の連携に重要な

役割を果たしたという報告 41)に類似し，中核研究者に対

する支援のあり方や育成について検討する必要が示唆さ

れる． 

 また，イノベーション形成のための知識創造には暗黙

知の共有が重要であり，そのためには地理的な近接性が

必要である 42)という報告があり，事例 2では連携する 3

組織は互いに近接していることが示された．また，事例

2 の組織連携を促進した枠組みとして，「神戸医療産業

都市」構想が挙げられていることから，地域あるいは地

域クラスターに対する政策的な枠組みも連携促進に効果

があると考えられる．一方，事例 1では連携における近

接性は示されなかった．このことは，事例 1においては，

地理的な近接性とは別の要因（中核研究者の移動や交流

など）で知識フローの流れが代替されたのではないかと

推測される． 

病院との連携において，事例 1では臨床研究の最初の

段階からの連携相手である医学部附属病院を，多くの対

象患者を集めることが期待される広域対応の厚生労働省

の病院に変更し，医療技術の普及を図った．これは前述

したように，著者らの政策提案型の実践的調査研究「公

的研究機関と病院との連携―ライフイノベーションを円

滑に進めるための日本型 NIH 構想―（GRIPS Discussion 

Paper 10-36. 2011年 4月）」2)が切っ掛けである．このこ

とから，連携相手の変更は臨床研究の普及において必要

であり，新たな連携の構築は第 3者が介在することで速

やかに行くことが示唆された． 

 

c) 医療化実現のための研究開発の法制度やシステムに

ついて 

細胞治療の実現という点においては，両事例ともに法

制度の枠組みが明確ではないことが指摘された．このこ

とは，今後，両事例の研究成果が医療として成立する過

程において障壁になると考えられる． 

医師法や医療法の下で実施されている先進医療のプロ

セスと，薬事法の規定下の治験を経た保険医療の実現ま

でのプロセスは，類似または同一の実施内容でもそれぞ

れのプロセスを実施しなければならない．そのため，保

険医療までの全体のプロセスが長くなり，掛かる研究資

金は莫大なものになる．また，医師主導治験であっても

薬事法の製造等の承認を得て保険医療になるには，企業

の参画がないと事実上不可能である（図 2）．先進医療

は，承認された医療機関からの医療技術の提供であるの

で，市場性の低いものは企業の参画が見込まれずに先進

医療で止まってしまうことが懸念される． 

日本は，臨床研究・先進医療・治験を一つの法制度で

規定していないため，同様なプロセスを何度も繰り返さ

なければならない（図 3）．このような医療への研究開

発のパスが途中まで 2つあるプロセスは日本の特徴と考

えられる． 

米国においては，医療への研究開発のパスは一つであ

り，医療機関外で企業などが業として行う場合も病院等

の医療機関内で医師が臨床研究や医療として行う場合も，

同じ規制(Public Health Service (PHS) Actおよび Federal Food, 
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治験（企業主導） 治験（医師主導）

先進医療

臨床研究

市場化へ

企業や医師による

臨床研究

未承認の医療

治験

市場化へ

日本 米国・EU・韓国等

＊各プロセスは別々の法規制下にある ＊すべて１つの法規制下にある

薬事法

医療法・医師法

臨床研究に関する倫理指針

細胞を用いる
治療であり、
臓器や組織の
再生を目的
とするもの

再生医療細胞治療

細胞を用いる治療であり、
臓器や組織の再生を目的
としないもの

臓器や組織の再生を目的
とする治療であり、
細胞を用いないもの

＊次のものは上記に含まれないが、どの枠組みで規制されるのか検討することは重要である。
「治療以外（たとえば美容）で細胞を用いる施術等であり、臓器や組織の再生を目的とするもの」
「治療以外（たとえば美容）で細胞を用いる施術等であり、臓器や組織の再生を目的としないもの」
「治療以外（たとえば美容）で細胞を用いない施術等であり、臓器や組織の再生を目的とするもの」

Drug and Cosmetic (FDC) Act) の下で実施されている 43)．ま

た，米国では細胞治療に用いる細胞や再生医療等は，

「HCT/Ps (Human Cells, Tissues and Cellular and Tissue-Based 

Products)」と呼ばれ，主作用の内容に応じて「生物製

剤」あるいは「医療機器」等として分類されている 44)． 

EU でも，研究開発から医療へのパスは一つである．

遺伝子治療や細胞治療および組織工学（再生医療）につ

いては，「先進治療医薬品(ATMP: advanced therapy medici-

nal products)」として区別して呼び，EMA (European Medi-

cines Agency)のCAT (Committee for advanced therapies)が研究

開発等に関する助言やガイドラインを与えている 45)．

EU域内を対象に流通させようとする場合には，EMAの

承認が必要であるが，EU の一つの国における国内での

臨床研究や製造・販売の承認はその国の規制当局が実施

する．たとえば，英国で ATMP の臨床研究を開始する

際には，英国医薬品庁の MHRA (Medicines and Healthcare 

Products Regulatory Agency)の承認が必要である 46)． 

 また，再生医療を国策として推進している韓国におい

ても，臨床研究から治験といった医療への研究開発のパ

スは一つである 47)． 

研究開発から医療へのパスが段階的である日本の制度

のメリットは，医療研究の一つ一つのプロセスにおいて

治療の効果と安全性を確認しながら進めることができる

点にあると考えられる．また，別のメリットとして，企

業主導の治験と医師主導の治験の併用は，医薬品開発の

機会を増やすことに繋がると考えられる．たとえば，希

少疾病（推定の患者数の少ない疾患）を対象にした治療

薬など，企業が採算性の問題から研究開発に踏み出し難

いものに関しては，医師主導の治験により臨床データを

蓄積し，このデータを基に企業が製造販売の承認申請を

することが可能になると考えられる． 

デメリットとしては，たとえば臨床研究や先進医療で

取得された臨床データが治験の承認データとして利用で

きない点がある．そのため，段階ごとに新たに臨床デー

タを取得する必要があり，研究開発から医療の実現まで

に掛かる時間は諸外国と比べて長くなり，国際市場への

参入も遅くなると考えられる． 

 

d) 細胞治療と再生医療の定義について 

日本において，再生医療の実現を推進する法制度やシ

ステムが整備されつつあるが，その前提として，細胞治

療と再生医療の定義や位置づけを明確にすべきである． 

図 4に示すように，細胞治療と再生医療は，「細胞を

用いる治療であって，臓器や組織の再生を目的とするも

の」である場合には同じであるが，「臓器や組織の再生

を目的としない細胞治療」や「細胞を用いない再生医

療」も有り得る．今回分析した事例 1は「臓器や組織の

再生を目的としない細胞治療」であり，事例 2は「臓器

や組織の再生を目的とする細胞治療（細胞を用いる再生

医療）」に分類できる． 

また，美容等の目的で，細胞を用いたり，臓器や組織

の再生を試みたりが，自由診療として実施されている例

も現実にあるようである．したがって，国民に対する安

全性確保の点から，細胞治療と再生医療の定義を明確に

し，規制の枠組みや位置づけを整理することが重要と考

えられる． 

米国や EUでは，前述のように，HCT/Psや ATMPのよ

うに細胞治療や再生医療の両方を含む上位のカテゴリー

を設定し，その中で規制やガイドラインを定めている． 

 現在審議中の薬事法の改正案では，「再生医療等製

品」は第 2条 9項に表 1のように定義されている． 

したがって「再生医療等製品」の中に細胞治療が含ま

れる形で整理されている． 

この場合は，図4の内の「細胞を用いない再生医療」

は含まれず，薬事法上の別のカテゴリーの「医療機器」

に入ると考えられる．しかし，将来的に，現在想定して

いないような革新的な再生医療の技術が出現する可能性

もあることから，再生医療という目的に関連するものは

すべて含めるような広い定義も検討すべきと考える． 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

図3 臨床研究から医療へのプロセスの各国比較 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

図4 細胞治療と再生医療の位置づけ 
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表 1 薬事法改正案の「再生医療等製品」の定義 

この法律で「再生医療等製品」とは，次に掲げる物（医薬

部外品及び化粧品を除く．）であつて，政令で定めるもの

をいう． 

一 次に掲げる医療又は獣医療に使用されることが目的

とされている物のうち，人又は動物の細胞に培養その

他の加工を施したもの 

イ 人又は動物の身体の構造又は機能の再建，修復

又は形成 

ロ 人又は動物の疾病の治療又は予防 

二 人又は動物の疾病の治療に使用されることが目的と

されている物のうち，人又は動物の細胞に導入され，

これらの体内で発現する遺伝子を含有させたもの 

 

 

e) 研究シーズの育成のためのトランスレーショナルリ

サーチ拠点の整備について 

両事例ともに，公的研究機関との連携前の段階におい

て，所属先の大学医学部で研究シーズを育んでいた．こ

れらの大学医学部は早期からトランスレーショナルリサ

ーチに取り組んでおり，厚生労働省の臨床研究中核病院

として 2012 年度に選定された 5 機関に両事例の大学病

院が含まれている． 

このことから，大学病院におけるトランスレーショナ

ルリサーチや臨床研究の実施の環境整備を国が支援する

ことは重要であると考えられる． 

米国では，米国最大の医学生物学研究所である NIH

において，診断や治療に関する革新的な方法や技術の創

出を大きく刺激することを目的として，2011 年 12 月に

NCATS (National Center for Advancing Translational Sciences)を

設立した 48)．NCATS では，トランスレーショナルリサ

ーチの促進に関連する政策（法制度）についても検討の

対象としている．また，NCATS の年間予算の 85%の約

486.8億円（2012年 486.8百万ドル）は，2006年から開始

しているCTSA (Clinical and Translational Science Awards)の予

算であり，トランスレーショナルリサーチや臨床研究を

実施する全米の 60 の大学病院等の拠点に研究支援を行

っている 49)． 

英国では，2012年 5月に治験を通じて新しい治療法の

開発や評価を行う専用施設として，ICTEM (Imperial Cen-

tre for Translational and Experimental Medicine)が英国を代表す

る理系の公立大学であるインペリアル・カレッジ・ロン

ドン(UCL)に開設された 50)．また，UCL の新しいキャン

パスの建設計画があり，中核施設として Research and 

Translation Hub を設置する．この施設は，3,000 名の研究

者等に対し教育や研究を提供し，さらに企業や英国の国

営の医療サービス事業を担うNational Health Service (NHS)

との連携を促進することを目的とする 51)． 

 このように，トランスレーショナルリサーチに関して

先行していると考えられる米国や英国においても，トラ

ンスレーショナルリサーチの推進のために専用の研究機

関や教育機関を相次いで設立しているという状況があり，

その規模は日本と比較して大きい． 

 

4. 結論 

 

近年，新規医薬品や医療技術の迅速な開発は重要とい

う認識が高まり，研究成果を医療へと繋げる橋渡し研究

であるトランスレーショナルリサーチを推進する国レベ

ルの様々な政策・施策が実施されている．これらにおけ

る共通な取り組みとして，「研究成果を医療に繋げるた

めの実施体制の整備」や「異なる組織間の連携の強化」

がある．トランスレーショナルリサーチは，臨床研究・

先進医療・治験といった医療分野の研究開発のプロセス

を含み，産学官や病院との連携により実施される．中で

も，トランスレーショナルリサーチにおいて「病院」は

必須の機関であり，病院と他機関との連携の在り方を考

えることは研究成果を速やかに医療として実現する上で

重要である． 

公的研究機関と病院との連携は，従来，あまり実施も

注目もされてこなかったが，高度な研究成果を医療に繋

げることは社会還元として今後はさらに期待されると考

えられ，効果的な連携の在り方を明らかにすることは重

要である．そのために，現在実施中のトランスレーショ

ナルリサーチの 2事例を基に，公的研究機関と病院との

連携について分析した． 

その結果，連携を促進したと考えられる主な要因とし

て，i) 実施した研究テーマが病院のみでは実施できない

先端的な研究テーマであったこと，公的研究機関と連携

することにより研究が先に進むことが期待されたこと，

ii) 異なる組織同士の連携に関する地域対象の政策的枠

組みが存在していたこと，iii) 研究プロジェクトに強力

な中核研究者が存在し，中核研究者が組織を移動するこ

とにより知識も同時に拡散したこと，が明らかになった． 

また，先進医療や治験などの中期・後期のトランスレ

ーショナルリサーチから市場化への道筋を加速すること

が重要であり，そのためには，医療分野の研究開発にお

けるプロセスの一本化や法制度のさらなる整備が必要で

あることが示唆された．法制度においては，治療におけ

る安全性確保の点から細胞治療と再生医療の定義の明確

化も重要である．さらに，治験等にかかる費用を支援す

る制度の拡大や，連携先の他機関に自由に研究資金を配

分することを可能とする柔軟なシステムの構築も必要で

ある． 
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エンス政策研究プロジェクト」において実施しました． 

 

 

付録  

 

(1) 脚注（5ページ左段下から3行目）  

2012年10月1日より，先進医療・高度医療の一本化が

施行され，第3項先進医療技術は先進医療B，第2項先進

医療技術は先進医療Aとなった．ただし，第2項先進医

療技術の一部は2016年3月31日までに先進医療Bに移行す

る．先進医療Bは，「未承認等の医薬品若しくは医療機

器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応外使用を伴

う医療技術」および「未承認等の医薬品若しくは医療機

器の使用又は医薬品若しくは医療機器の適応外使用を伴

わない医療技術であって，当該医療技術の安全性，有効

性等に鑑み，その実施に係り，実施環境，技術の効果等

について特に重点的な観察・評価を要するものと判断さ

れるもの」である． 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

(2) 関連する法令等 

下記に，参考として臨床研究・先進医療・治験(臨床

試験)に関連がある主な法令や指針の一部を示す． 

 

臨床研究に関する倫理指針  

（平成 20 年 7 月 31 日 厚生労働省告示第 415 号） 

第１ 基本的考え方 

１ 目的 

この指針は，医学系研究の推進を図る上での臨床研究の重要性を踏まえつつ，人間の尊厳，

人権の尊重その他の倫理的観点及び科学的観点から臨床研究に携わるすべての関係者が遵

守すべき事項を定めることにより，社会の理解と協力を得て，臨床研究の適正な推進が図ら

れることを目的とする． 

２ 適用範囲 

（１）この指針は，社会の理解と協力を得つつ，医療の進歩のために実施される臨床研究を対象

とし，これに携わるすべての関係者に遵守を求めるものである． 

ただし，次のいずれかに該当するものは，この指針の対象としない． 

① 診断及び治療のみを目的とした医療行為 

② 他の法令及び指針の適用範囲に含まれる研究 

③ 試料等のうち連結不可能匿名化された診療情報（死者に係るものを含む．）のみを用いる

研究  

ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針 

（平成 22 年 11 月 1 日 厚生労働省告示第 380 号） 

第１章 総則 

第１ 目的 

ヒト幹細胞を用いる臨床研究（以下「ヒト幹細胞臨床研究」という．）は，臓器機能再生等

を通じて，国民の健康の維持並びに疾病の予防，診断及び治療に重要な役割を果たすもので

ある． 

この指針は，こうした役割にかんがみ，ヒト幹細胞臨床研究が社会の理解を得て，適正に実

施・推進されるよう，個人の尊厳と人権を尊重し，かつ，科学的知見に基づいた有効性及び

安全性を確保するために，ヒト幹細胞臨床研究にかかわるすべての者が遵守すべき事項を定

めることを目的とする．  

 

厚生労働大臣の定める先進医療及び施設基準の制定等に伴う実施上の留意事項及び先進医療に

係る届出等の取扱いについて 

 （平成 24 年 7 月 31 日 医政発 0731 第２号, 薬食発 0731 第２号, 保発 0731 第７号） 

第１ 先進医療に係る基本的な考え方 

先進医療については，平成 16 年 12 月の厚生労働大臣と内閣府特命担当大臣（規制改革，産業

再生機構，行政改革担当，構造改革特区・地域再生担当）との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を踏まえつつ，国民の選択肢を広げ，

利便性を向上するという観点から，以下について，安全性，有効性等を確保するために一定の

施設基準を設定し，当該施設基準に該当する保険医療機関の届出により，又は安全性，有効性

等を確保するために対象となる医療技術ごとに実施医療機関の要件を設定し当該要件に適合

する保険医療機関の承認により，保険診療との併用を認めることとしている． 

１ 未だ保険診療の対象に至らない先進的な医療技術（２又は３を除く．） 

２ 承認又は認証を受けていない（以下「未承認等」という．）医薬品又は医療機器の使用を

伴う先進的な医療技術 

３ 承認又は認証を受けて製造販売されている医薬品又は医療機器について承認又は認証事

項に含まれない用法・用量，又は効能・効果，性能等（以下「適応外」という．）を目的

とした使用を伴う先進的な医療技術 

また，先進医療は，厚生労働大臣の定める評価療養及び選定療養（平成 18 年厚生労働省告示

第 495 号）第１条第１号において，健康保険法（大正 11 年法律第 70 号）第 63 条第２項第３

号に掲げる評価療養とされ，将来的な保険導入のための評価を行うものとして位置付けられて

おり，実施保険医療機関から定期的に報告を求めることとしている．  

 

医師法  

（昭和 23 年 7 月 30 日法律第 201 号, 最終改正 平成 19 年 6 月 27 日法律第 96 号） 

第一条  医師は，医療及び保健指導を掌ることによつて公衆衛生の向上及び増進に寄与し，も

つて国民の健康な生活を確保するものとする． 

第十七条 医師でなければ，医業をなしてはならない．  
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医療法 

 （昭和 23 年 7 月 30 日法律第 205 号, 最終改正 平成 24 年 6 月 27 日法律第 40 号） 

第四条の二  病院であつて，次に掲げる要件に該当するものは，厚生労働大臣の承認を得て特

定機能病院と称することができる．  

一  高度の医療を提供する能力を有すること．  

二  高度の医療技術の開発及び評価を行う能力を有すること．  

三  高度の医療に関する研修を行わせる能力を有すること．  

四  その診療科名中に，厚生労働省令の定めるところにより，厚生労働省令で定める診療科

名を有すること．  

五  厚生労働省令で定める数以上の患者を入院させるための施設を有すること．  

六  その有する人員が第二十二条の二の規定に基づく厚生労働省令で定める要件に適合する

ものであること．  

七  第二十一条第一項第二号から第八号まで及び第十号から第十二号まで並びに第二十二条

の二第二号，第五号及び第六号に規定する施設を有すること．  

八  その施設の構造設備が第二十一条第一項及び第二十二条の二の規定に基づく厚生労働省

令並びに同項の規定に基づく都道府県の条例で定める要件に適合するものであること．  

第三十五条  厚生労働大臣又は都道府県知事は，公的医療機関の開設者又は管理者に対して，

次の事項を命ずることができる．  

一  当該病院又は診療所の医療業務に差し支えない限り，その建物の全部又は一部，設備，

器械及び器具を当該公的医療機関に勤務しない医師又は歯科医師の診療又は研究のため

に利用させること．  

 

医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令 

 （平成 9 年 3 月 27 日 厚生省令第 28 号, 最終改正 平成 24 年 12 月 28 日 厚生労働省令第 161

号） 

第一条  この省令は，被験者の人権の保護，安全の保持及び福祉の向上を図り，治験の科学的

な質及び成績の信頼性を確保するため，薬事法 （以下「法」という．）第十四条第三項 （同

条第九項 及び法第十九条の二第五項 において準用する場合を含む．以下同じ．）並びに法第

十四条の四第四項 及び第十四条の六第四項 （これらの規定を法第十九条の四 において準用

する場合を含む．以下同じ．）に規定する厚生労働大臣の定める基準のうち医薬品の臨床試験

の実施に係るもの並びに第八十条の二第一項 ，第四項及び第五項に規定する厚生労働省令で

定める基準を定めるものとする．  

 

薬事法 

 （昭和 35 年 8 月 10 日法律第 145 号, 最終改正 平成 25 年 5 月 17 日法律第 17 号） 

第十四条  医薬品（厚生労働大臣が基準を定めて指定する医薬品及び第二十三条の二第一項の

規定により指定する体外診断用医薬品を除く．），医薬部外品（厚生労働大臣が基準を定めて指

定する医薬部外品を除く．），厚生労働大臣の指定する成分を含有する化粧品又は医療機器（一

般医療機器及び同項の規定により指定する管理医療機器を除く．）の製造販売をしようとする

者は，品目ごとにその製造販売についての厚生労働大臣の承認を受けなければならない． 

３  第一項の承認を受けようとする者は，厚生労働省令で定めるところにより，申請書に臨床

試験の試験成績に関する資料その他の資料を添付して申請しなければならない．この場合にお

いて，当該申請に係る医薬品又は医療機器が厚生労働省令で定める医薬品又は医療機器である

ときは，当該資料は，厚生労働大臣の定める基準に従つて収集され，かつ，作成されたもので

なければならない． 

第八十条の二  治験の依頼をしようとする者は，治験を依頼するに当たつては，厚生労働省令

で定める基準に従つてこれを行わなければならない． 

２  治験（厚生労働省令で定める薬物又は機械器具等を対象とするものに限る．以下この項に

おいて同じ．）の依頼をしようとする者又は自ら治験を実施しようとする者は，あらかじめ，

厚生労働省令で定めるところにより，厚生労働大臣に治験の計画を届け出なければならない．

ただし，当該治験の対象とされる薬物又は機械器具等を使用することが緊急やむを得ない場合

として厚生労働省令で定める場合には，当該治験を開始した日から三十日以内に，厚生労働省

令で定めるところにより，厚生労働大臣に治験の計画を届け出たときは，この限りでない．  

３  前項本文の規定による届出をした者（当該届出に係る治験の対象とされる薬物又は機械器

具等につき初めて同項の規定による届出をした者に限る．）は，当該届出をした日から起算し

て三十日を経過した後でなければ，治験を依頼し，又は自ら治験を実施してはならない．この

場合において，厚生労働大臣は，当該届出に係る治験の計画に関し保健衛生上の危害の発生を

防止するため必要な調査を行うものとする．  

４  治験の依頼を受けた者又は自ら治験を実施しようとする者は，厚生労働省令で定める基準

に従つて，治験をしなければならない．  

５  治験の依頼をした者は，厚生労働省令で定める基準に従つて，治験を管理しなければなら

ない．  

 

治験薬の製造管理，品質管理等に関する基準（治験薬ＧＭＰ）について 

 （平成 20 年 7 月 9 日, 薬食発第 0709002 号） 

第１ 総則 

１．目的 

本基準は，「医薬品の臨床試験の実施の基準に関する省令」（平成９年厚生省令第２８号．以

下「ＧＣＰ省令」という．）第１７条第１項及び第２６条の３に規定される治験薬を製造す

る際に遵守すべき適切な製造管理及び品質管理の方法並びに必要な構造設備に係る事項を

定めるものであり，その目的は次に掲げるものである． 

1.1 治験薬の品質を保証することで，不良な治験薬から被験者を保護すること． 

1.2 治験薬のロット内及びロット間の均質性を保証することで，臨床試験の信頼性を確保

すること． 

1.3 治験薬が開発候補として絞り込まれた段階においては，当該治験薬と市販後製品の一

貫性を，治験薬の製造方法及び試験方法が確立した段階においては，当該治験薬と市

販後製品の同等性を保証することで，市販後製品の有効性及び安全性並びに臨床試験

の適切性を確保すること．  

 

(3) インタビュー調査に用いた調査票 
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COLLABORATION BETWEEN PUBLICLY FUNDED RESEARCH 

INSTITUTIONS AND HOSPITALS: A CASE STUDY OF TRANSLATIONAL 

RESEARCH IN THE FIELD OF CELL THERAPY  

 

Yuko ITO and Hiroshi NAGANO 

 
Since National and public research and development institutions, including those that are set up under 

the Act on General Rules for Independent Administrative Agency, are funded by taxation, they are in-

creasingly required to contribute research outcomes to society. Society’s needs for research outcomes are 

high in medicine, and in this case, publicly funded research institutions need to collaborate with hospitals 

in conducting research. This article analyzes collaboration between publicly funded research institutions 

and hospitals using two clinical cases in the area of cell therapy research, which is at the translational re-

search stage. The analysis shows that factors that have probably promoted collaboration between publicly 

funded research institutions and hospitals include: (a) the cutting-edge nature of the research theme, 

which cannot be pursued by hospitals only, (b) the existence of a locally focused policy framework for in-

stitutional collaboration, and (c) the existence of core researchers and their migration between institutions. 

In addition, it is necessary to amend the law and system for streamlining the process of medical research 

and clinical trials in order to realize medical treatment based on outcome of translational research. 

 




