
遺伝子治療等臨床研究実施計画の申請及び遺伝子治療

臨床研究に係る生物多様性影響評価に関する参考資料

○ 遺伝子治療等の概要及び審査体制 ...................................P1

○ 我が国で実施されている遺伝子治療等臨床研究の一覧 .................P3

○ 「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」に基づく審査の流れ ...........P6

○ 遺伝子治療等臨床研究に関する指針

（平成 27 年厚生労働省告示第 344 号） ...............................P7

○ 遺伝子治療等臨床研究に係る第一種使用規程の承認状況一覧 ..........P32

○ 遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関す

る法律の概要 ....................................................P35

○ ＜参照条文＞遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性

の確保に関する法律等 ............................................P36

○ 「遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関す

る法律」の概要並びに「遺伝子治療臨床研究に関する指針」及び「再生

医療等の安全性の確保等に関する法律」（指針等）との関係について ..P40

再生医療等評価部会 参考資料 12



遺伝子治療等とは

疾病の治療や予防を目的として遺伝子又は遺伝子を導入した細胞

を人の体内に投与すること （「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」より）

定義

ウイルスベクター

プラスミド
（Naked DNA）

プラスミド/リポソーム

増殖性組換えウイルス

目的細胞の単離
(自己、同種)遺伝子治療薬

（目的遺伝子をベク
ターに搭載したもの） 体外培養

（増幅も）
遺伝子導入

投与

遺伝子治療薬の直接投与
(in vivo遺伝子治療)

遺伝子導入細胞の投与
(ex vivo遺伝子治療)

目的細胞

遺伝子導入細胞 1

（ウイルスベクター）
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○in vivo遺伝子治療臨床研究、ex vivo遺伝子治療臨床研究ともに「遺伝子治療臨床研究に
○関する指針」の適用対象。

○研究計画について、遺伝子治療臨床研究に関する審査委員会を経た後、厚生科学審議
○会科学技術部会にて審議。

○ベクターとして遺伝子組換え生物等を用いる場合は、カルタヘナ法の観点からも遺伝子治
○療臨床研究に関する審査委員会を経た後、科学技術部会にて審査。

○ in vivo遺伝子治療等臨床研究は「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」が適用され、 ex 
○ vivo遺伝子治療等臨床研究については「再生医療等の安全性の確保等に関する法律」
○の適用対象となる。
○研究計画について、遺伝子治療臨床研究に関する審査委員会（in vivo）又は特定認定再
○生医療等委員会（ex vivo）を経た後、厚生科学審議会再生医療等評価部会にて審議。
○ベクターとして遺伝子組換え生物等を用いる場合は、カルタヘナ法の観点からも遺伝子治
○療臨床研究に関する審査委員会を経た後、再生医療等評価部会にて審査。

遺伝子治療等臨床研究の審査体制

再生医療等の安全性の確保等に関する法律施行後

再生医療等の安全性の確保等に関する法律施行前
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番号 実施施設名 対象疾患 導入遺伝子の種類 導入方法（ベクター） 申請書提出 大臣回答 状態

1 北海道大学医学部附属病院
アデノシンデアミナーゼ
（ADA）欠損症

ADA遺伝子
モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者のT細胞に導入し投与

1994/8/31 1995/2/13
終了

2003/3/31

2 東京大学医科学研究所附属病院 腎細胞がん
顆粒球マクロファージコロニー刺
激因子（GM-CSF）遺伝子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者の腎がん細胞に導入し投与

1996/12/2
1998/8/10

（変更届了承2006/6/9)

終了
2008/3/31

3 岡山大学医学部附属病院 肺がん（非小細胞肺がん） p53遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

1996/12/2 1998/10/23
終了

2003/10/23

4
財団法人癌研究会附属病院
及び 化学療法センター

乳がん 多剤耐性遺伝子（MDR1遺伝子）
ハーベイマウス肉腫ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者の造血幹細胞に導入し投与

1998/7/14
2002/2/24

（変更届了承2004/1/20、
2007/10/11、2010/5/17)

継続

5 千葉大学医学部附属病院 食道がん（進行食道がん） p53遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

1998/7/14 2000/5/30
終了

2004/10/20

6 名古屋大学医学部附属病院 悪性グリオーマ β型インターフェロン遺伝子
正電荷リポソーム
　→癌組織内に局所投与

1999/4/21
2000/1/17

（変更届了承2006/2/1)

終了
2010/7/1

7 東京慈恵会医科大学附属病院 肺がん（非小細胞肺がん） p53遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

1999/4/21 2000/1/17
終了

2003/5/1

8 東北大学加齢医学研究所附属病院
（組織統合、医学部附属病院で継続#12） 肺がん（非小細胞肺がん） p53遺伝子

アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

1999/5/14 2000/1/17
施設変更
→#12

9 岡山大学医学部附属病院 前立腺がん
ヘルペスウイルスチミジンキナー
ゼ(HSV-TK)遺伝子

アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

1999/9/16 2000/6/29
終了

2006/1/12

10 東京医科大学 肺がん（非小細胞肺がん） p53遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

1999/9/17 2000/1/17
終了

2003/7/9

11 大阪大学医学部附属病院
閉塞性動脈硬化症・バー
ジャー病

肝細胞増殖因子（HGF）遺伝子
プラスミドDNA
　→大腿部筋肉内注射

1999/11/10
2001/5/9

（変更届了承2002/7/19)

終了
2005/5/9

12 東北大学医学部附属病院 肺がん（非小細胞肺がん） p53遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

2000/9/21 2000/9/29
終了

2005/6/24

13 筑波大学附属病院 再発性白血病
HSV-TK遺伝子、細胞内領域欠損ヒト
低親和性神経成長因子受容体遺伝子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→ドナーのTリンパ球に導入し投与

2001/9/17

2002/3/14
（変更届了承2003/10/2、
2007/12/27、2009/12/25、

2012/1/25)

終了
2015/3/13

14 東京大学医科学研究所附属病院 神経芽腫
インターロイキン-2遺伝子、リン
フォタクチン遺伝子

アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

2001/10/16 2002/3/14
終了

2003/3/13

15 神戸大学医学部附属病院 前立腺がん HSV-TK遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

2002/2/15
2003/2/5

（変更届了承2006/2/1)

終了
2006/9/27

16 北海道大学医学部附属病院 ADA欠損症 ADA遺伝子
モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者の造血幹細胞に導入し投与

2002/2/18
2002/6/17

（変更届了承2003/10/2)

継続
（条件付き）

17 東北大学医学部附属病院
X連鎖重症複合免疫不全症
（X-SCID）

γc鎖遺伝子
モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者の造血幹細胞に導入し投与

2002/2/28 2002/6/17
中止

2011/8/31

18 信州大学医学部附属病院 進行期悪性黒色腫 β型インターフェロン遺伝子
正電荷リポソーム
　→癌組織内に局所投与

2002/8/30 2003/7/1
終了

2006/6/30

19 九州大学病院
閉塞性動脈硬化症・バー
ジャー病

塩基性繊維芽細胞増殖因子（FGF-
2）遺伝子

センダイウイルスベクター
　→下肢部筋肉内注射

2002/10/28

2006/1/31
（変更届了承2006/7/27、
2007/12/27、2009/12/25、

2010/10/13)

終了
2011/1/31

20 自治医科大学附属病院 進行期パーキンソン病
芳香族Lアミノ酸脱炭酸酵素
（AADC）遺伝子

アデノ随伴ウイルスベクター
　→定位脳手術により被殻へ直接注入

2006/1/25
2006/10/31

（変更届了承2008/3/13、
2008/7/7)

終了
2009/6/21

21 北里大学病院 前立腺がん HSV-TK遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与

2006/1/19 2007/3/26
（変更届了承2012/7/13）

終了
2013/5/31

23 岡山大学医学部・歯学部附属病院 前立腺がん インターロイキン-12遺伝子
アデノウイルスベクター
　→癌組織内に局所投与（前立腺局所又は転移巣）

2006/7/18 2008/2/6 継続

24 東京大学医学部附属病院 進行性膠芽腫 増殖型遺伝子組換えHSV-1のG47Δ
増殖型遺伝子組換え単純ヘルペスウイルスI型 G47Δ
　→脳腫瘍内投与

2007/10/23 2009/5/11 継続

我が国で実施されている遺伝子治療等臨床研究一覧

平成２７年１２月１６日 現在
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番号 実施施設名 対象疾患 導入遺伝子の種類 導入方法（ベクター） 申請書提出 大臣回答 状態

我が国で実施されている遺伝子治療等臨床研究一覧

平成２７年１２月１６日 現在

25
国立がん研究センター
（申請時：
　国立がんセンター中央病院）

造血器悪性腫瘍
HSV-TK遺伝子、細胞内領域欠損ヒト
低親和性神経成長因子受容体遺伝子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→ドナーのTリンパ球に導入し投与

2008/6/9

2009/5/11
（変更届了承2009/12/25、
2012/1/25、2012/5/16、

2015/6/29）

継続

26 三重大学医学部附属病院 食道がん
MAGE-A4 抗原特異的T細胞受容体遺
伝子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者のTリンパ球に導入し投与

2008/6/9

2009/7/17
（変更届了承2009/11/2、
2010/10/13、2012/2/29、
2012/5/16、2012/8/20）

終了
2014/5/13

27 京都府立医科大学附属病院 腎細胞がん β型インターフェロン遺伝子
正電荷リポソーム
　→転移腫瘍病巣内に投与

2008/7/30
2009/11/5

（変更届了承2010/7/8、
2012/1/25）

継続

28 岡山大学病院 前立腺がん REIC/Dkk-3遺伝子
アデノウイルスベクター
　→腫瘍病巣内に投与

2009/8/27
2011/1/6

（変更届了承2011/11/9、
2012/8/20)

継続

29 千葉大学医学部附属病院 家族性LCAT欠損症 hLCAT遺伝子 モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者の前脂肪細胞に導入し皮下脂肪組織内に注入移植

2010/4/9 2013/5/13 継続

30 九州大学病院 網膜色素変性
神経栄養因子（ヒト色素上皮由来因
子：hPEDF）遺伝子搭

アフリカミドリザル由来サル免疫不全ウイルス（SIV）ベクター
　→網膜下に注入

2010/9/29
2012/8/23

（変更届了承2013/7/12、
10/25、2014/8/19）

継続

33 東京大学医学部附属病院 前立腺がん 増殖型遺伝子組換えHSV-1のG47Δ
増殖型遺伝子組換え単純ヘルペスウイルスI型 G47Δ
　→前立腺内へ投与

2011/9/22 2012/8/7 継続

34 国立成育医療研究センター 慢性肉芽腫症
ヒトチトクロームb245ベクターポリ
ペプチド（CYBB）遺伝子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者の造血幹細胞に導入し投与

2011/9/29
2012/6/14

（変更届了承2013/10/25） 継続

35 千葉大学医学部附属病院 悪性胸膜中皮腫 NK4遺伝子
アデノウイルスベクター
　→患者の胸腔内に注入

2011/10/27
2013/8/22

（変更届了承2014/12/12） 継続

36 岡山大学病院 頭頸部・胸部悪性腫瘍
腫瘍選択的融解ウイルス
Telomelysin(OBP-301)

腫瘍選択的融解ウイルスTelomelysin（OBP-301）
　→腫瘍内に局所投与

2011/11/14
2012/8/23

（変更届承認2013/4/18、
2015/11/18）

継続

37
～
40

多施設共同研究
　三重大学医学部附属病院
　愛媛大学医学部附属病院
　藤田保健衛生大学病院
　名古屋大学医学部附属病院

急性骨髄性白血病、
骨髄異形成症候群

TCRα鎖及びβ鎖遺伝子
レトロウイルスベクタ－ MS3-WT1-siTCR
　→患者の自己Tリンパ球に導入し投与

2012/7/23

2013/3/22
（変更届了承2013/6/13、

2013/7/9、8/21、
2014/12/12、2015/3/2、

6/29）

継続

41 三重大学医学部附属病院 食道がん
MAGE-A4 抗原特異的T細胞受容体遺伝
子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者のTリンパ球に導入し投与

2013/1/25
2013/2/26

（変更届了承2013/7/12、
2015/3/2）

中止
2015/9/14

42 東京大学医科学研究所附属病院 進行性膠芽腫 増殖型遺伝子組換えHSV-1のG47Δ
増殖型遺伝子組換え単純ヘルペスウイルスI型 G47Δ
　→脳腫瘍内投与

2013/2/20 2013/3/22 継続

43 東京大学医科学研究所附属病院 進行性嗅神経芽細胞腫 増殖型遺伝子組換えHSV-1のG47Δ
増殖型遺伝子組換え単純ヘルペスウイルスI型 G47Δ
　→嗅神経芽細胞腫へ投与

2013/6/7 2013/6/28 継続

44 自治医科大学附属病院 難治性B細胞性悪性リンパ腫
CD19特異的キメラ抗原受容体遺伝
子

モロニーマウス白血病ウイルス由来レトロウイルスベクター
　→患者のTリンパ球に導入し投与

2013/7/3
2014/3/4

（変更届了承2014/10/24、
12/12）

継続

45 岡山大学病院 悪性胸膜中皮腫 REIC/Dkk-3遺伝子
アデノウイルスベクター
　→腫瘍病巣内又は胸腔内に投与

2013/8/8 2014/3/4 継続

46,
49
～
53

多施設共同研究

　大阪大学医学部附属病院
※1

　神戸大学医学部附属病院
※2

　佐賀大学医学部附属病院
※2

　新潟大学医歯学総合病院
※3

　徳島大学病院
※3

　愛媛大学医学部附属病院
※3

慢性動脈閉塞症
（閉塞性動脈硬化症 バージャー病）

肝細胞増殖因子（HGF）遺伝子
プラスミドDNA
　→虚血部筋肉内注射

2014/4/7
※1

2015/2/26
※2

2015/6/15
※3

2014/5/14
※1

（変更届了承2015/7/30）

2015/3/27
※2

2015/7/14
※3

継続

47 自治医科大学附属病院 AADC欠損症
芳香族Lアミノ酸脱炭酸酵素
（AADC）遺伝子

アデノ随伴ウイルスベクター
　→定位脳手術により被殻へ直接注入

2014/7/23 2015/3/27
（変更届了承2015/11/18）

継続
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番号 実施施設名 対象疾患 導入遺伝子の種類 導入方法（ベクター） 申請書提出 大臣回答 状態

我が国で実施されている遺伝子治療等臨床研究一覧

平成２７年１２月１６日 現在

48 自治医科大学附属病院 進行期パーキンソン病
芳香族Lアミノ酸脱炭酸酵素
（AADC）遺伝子

アデノ随伴ウイルスベクター
　→定位脳手術により被殻へ直接注入

2014/7/23 2015/3/27
（変更届了承2015/11/18）

継続

 ※ 欠番 ： 申請取下げ：１件（22）、実施の見合わせ：２件（31、32）
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研究機関の長

研究責任者

倫理審査委員会

厚生労働大臣

①新規ベクターまたは新規遺伝子投与法を用いているか
or②新規の疾病を対象としているか
or③新規の遺伝子治療等の方法を用いているか（①②を除く）
or④その他個別の審査を必要とするような問題を含むか

新規性の判断（複数の有識者）

30日以内に大臣の
意見を回答（⑦へ）

新規性あり

厚生科学審議会会長

再生医療等評価部会

遺伝子治療臨床研究
に関する審査委員会

①研究計画書等の提出

②

③了承

研究機関

厚生労働省

④研究計画書等の提出
（治験及び再生医療等に該当するものを除く。）

⑦意見
（回答）

⑤諮問⑥答申

※個別研究計画について、
審査委員会からの報告を
受けて、倫理面等も踏まえ
た総合的な審議

新規性なし

※主として科学的事項の
論点整理

⑧了承

付議／報告

「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」
に基づく審査の流れ
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遺伝子治療等臨床研究に関する指針

平成２７年８月１２日

厚 生 労 働 省
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第一章 総則
第一 目的

この指針は、遺伝子治療等の臨床研究（以下「遺伝子治療等臨床研究」とい
う。）に関し遵守すべき事項を定め、もって遺伝子治療等臨床研究の医療上の
有用性及び倫理性を確保し、社会に開かれた形での適正な実施を図ることを目
的とする。

第二 用語の定義
一 この指針において「遺伝子治療等」とは、疾病の治療や予防を目的として
遺伝子又は遺伝子を導入した細胞を人の体内に投与することをいう。

二 この指針において「被験者」とは、遺伝子治療等臨床研究において、遺伝
子治療等の対象となる者をいう。

三 この指針において「研究者」とは、遺伝子治療等臨床研究を実施する者を
いう。

四 この指針において「研究責任者」とは、研究機関において、遺伝子治療等
臨床研究を実施する研究者に必要な指示を行うほか、遺伝子治療等臨床研究
を総括する立場にある研究者をいう。

五 この指針において「総括責任者」とは、他の研究機関と共同して実施する
遺伝子治療等臨床研究において、研究者及び研究責任者に必要な指示を行う
ほか、当該遺伝子治療等臨床研究に係る業務を総括する研究責任者をいう。

六 この指針において「研究機関」とは、遺伝子治療等臨床研究を実施する法
人、行政機関及び個人事業主をいう。

七 この指針において「研究機関の長」とは、遺伝子治療等臨床研究を実施す
る法人の代表者、行政機関の長及び個人事業主をいう。

八 この指針において「共同研究機関」とは、研究計画書に基づいて遺伝子治
療等臨床研究を共同して実施する研究機関をいう。

九 この指針において「倫理審査委員会」とは、遺伝子治療等臨床研究の実施
又は継続の適否その他遺伝子治療等臨床研究に関し必要な事項について、倫
理的及び科学的な観点から調査審議するために設置された合議制の機関をい
う。

十 この指針において「試料」とは、血液、体液、組織、細胞、排泄物及びこ
せつ

れらから抽出したＤＮＡ等、人の体の一部であって研究に用いられるもの
（死者に係るものを含む。）をいう。

十一 この指針において「研究に用いられる情報」とは、被験者の診断及び治
療を通じて得られた傷病名、投薬内容、検査又は測定の結果等、人の健康に
関する情報その他の情報であって研究に用いられるもの（死者に係るものを
含む。）をいう。

十二 この指針において「試料・情報」とは、試料及び研究に用いられる情報
をいう。

十三 この指針において「インフォームド・コンセント」とは、被験者又はそ
の代諾者(以下「被験者等」という。)が、実施又は継続されようとする遺伝
子治療等臨床研究に関して、当該遺伝子治療等臨床研究の目的及び意義並び
に方法、被験者に生じる負担、予測される結果（リスク及び利益を含む。）
等について十分な説明を受け、それらを理解した上で自由意思に基づいて研
究責任者等（研究責任者又は研究責任者の指示を受けた医師である研究者を
いう。以下同じ。）に対し与える、当該遺伝子治療等臨床研究（試料・情報
の取扱いを含む。）を実施又は継続されることに関する同意をいう。
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十四 この指針において「代諾者」とは、被験者の意思及び利益を代弁できる
と考えられる者であって、当該被験者がインフォームド・コンセントを与え
る能力を欠くと客観的に判断される場合に、当該被験者の代わりに、研究責
任者等に対してインフォームド・コンセントを与えることができる者をいう。

十五 この指針において「インフォームド・アセント」とは、インフォームド
・コンセントを与える能力を欠くと客観的に判断される被験者が、実施又は
継続されようとする遺伝子治療等臨床研究に関して、その理解力に応じた分
かりやすい言葉で説明を受け、当該遺伝子治療等臨床研究を実施又は継続さ
れることを理解し、賛意を表することをいう。

十六 この指針において「最終産物」とは、被験者に投与する最終的に作製さ
れた疾病の治療又は予防のための遺伝子が組み込まれたＤＮＡ又はこれを含
むウイルスその他の粒子（以下「組換え遺伝子等」という。）等をいう。

十七 この指針において「個人情報」とは、生存する個人に関する情報であっ
て、当該情報に含まれる氏名、生年月日その他の記述等により特定の個人を
識別することができるものをいい、他の情報と容易に照合することができ、
それにより特定の個人を識別することができることとなるものを含む。

十八 この指針において「個人情報等」とは、個人情報に加えて、死者につい
て特定の個人を識別することができる情報を含めたものをいう。

十九 この指針において「匿名化」とは、特定の個人（死者を含む。以下同じ。
）を識別することができることとなる記述等の全部又は一部を取り除き、代
わりに当該個人と関わりのない符合又は番号を付すこという。
なお、個人情報等のうち、それ自体では特定の個人を識別することができ
ないものであっても、他で入手できる情報と照合することにより特定の個人
を識別することができる場合には、照合に必要な情報の全部又は一部を取り
除いて、特定の個人を識別することができないようにすることを含むものと
する。

二十 この指針において「連結可能匿名化」とは、必要な場合に特定の個人を
識別することができるように、当該個人と新たに付された符号又は番号との
対応表を残す方法による匿名化をいう。

二十一 この指針において「有害事象」とは、実施された遺伝子治療等臨床研
究との因果関係の有無を問わず、被験者に生じた全ての好ましくない若しく
は意図しない傷病又はその徴候（臨床検査値の異常を含む。）をいう。

二十二 この指針において「重篤な有害事象」とは、有害事象のうち、次に掲
げるいずれかに該当するものをいう。
① 死に至るもの
② 生命を脅かすもの
③ 治療のための入院又は入院期間の延長が必要となるもの
④ 永続的又は顕著な障害・機能不全に陥るもの
⑤ 子孫に先天異常を来すもの

二十三 この指針において「モニタリング」とは、遺伝子治療等臨床研究が適
正に行われることを確保するため、遺伝子治療等臨床研究がどの程度進捗し
ているか並びにこの指針及び研究計画書に従って行われているかについて、
研究責任者が指定した者に行わせる調査をいう。

二十四 この指針において「監査」とは、遺伝子治療等臨床研究の結果の信頼
性を確保するため、遺伝子治療等臨床研究がこの指針及び研究計画書に従っ
て行われたかについて、研究責任者が指定した者に行わせる調査をいう。
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第三 適用範囲
一 適用される研究

この指針は、我が国の研究機関により実施され、又は日本国内において実
施される遺伝子治療等臨床研究を対象とする。
ただし、第十二から第三十四までの規定は、医薬品、医療機器等の品質、
有効性及び安全性の確保等に関する法律（昭和35年法律第145号）に定める治
験に該当する遺伝子治療等臨床研究及び遺伝子を導入した細胞を人の体内に
投与する遺伝子治療等臨床研究については、適用しない。

二 日本国外において実施される研究
１ 我が国の研究機関が日本国外において遺伝子治療等臨床研究を実施する
場合（海外の研究機関と共同して遺伝子治療等臨床研究を実施する場合を
含む。）は、この指針に従うとともに、実施地の法令、指針等の基準を遵
守しなければならない。ただし、この指針の規定と比較して実施地の法令
、指針等の基準の規定が厳格な場合には、この指針の規定に代えて当該実
施地の法令、指針等の基準の規定により遺伝子治療等臨床研究を実施する
ものとする。
２ この指針の規定が日本国外の実施地における法令、指針等の基準の規定
より厳格であり、この指針の規定により遺伝子治療等臨床研究を実施する
ことが困難な場合であって、次に掲げる事項が研究計画書に記載され、当
該遺伝子治療等臨床研究の実施について倫理審査委員会の意見を聴いて我
が国の研究機関の長が許可したときには、この指針の規定に代えて当該実
施地の法令、指針等の基準の規定により遺伝子治療等臨床研究を実施する
ことができるものとする。
① インフォームド・コンセントについて適切な措置が講じられる旨
② 遺伝子治療等臨床研究の実施に伴って取得される個人情報等の保護に
ついて適切な措置が講じられる旨

第四 遺伝子治療等臨床研究の対象の要件
遺伝子治療等臨床研究の対象は、次のすべての要件に適合するものに限る。

１ 遺伝子治療等臨床研究による治療・予防効果が、現在可能な他の方法と比
較して同等以上であることが十分予測されるものであること。

２ 被験者にとって遺伝子治療等臨床研究により得られる利益が、不利益を上
回ることが十分予測されるものであること。また、当該遺伝子治療等臨床研
究が予防を目的とする場合には、利益が不利益を大きく上回ることが十分予
測されるものであること。

第五 有効性及び安全性
遺伝子治療等臨床研究は、有効かつ安全なものであることが十分な科学的知

見に基づき予測されるものに限る。

第六 品質等の確認
遺伝子治療等臨床研究に使用される遺伝子その他の人に投与される物質につ

いては、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）第17条若しくは再生医療等製品の臨床試験の実施の基準に関する省令（平
成26年厚生労働省令第89号）第25条において求められる水準に達している施設
又は再生医療等の安全性の確保等に関する法律（平成25年法律第85号）第２条
第８項の特定細胞加工物製造事業者が、同法第35条第１項の許可若しくは同法
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第39条第１項の認定を受けた又は第40条第１項の規定による届出をした細胞培
養加工施設において製造され、その品質、有効性及び安全性が確認されている
ものに限る。

第七 生殖細胞等の遺伝的改変の禁止
人の生殖細胞又は胚（一の細胞又は細胞群であって、そのまま人又は動物の

胎内において発生の過程を経ることにより一の個体に成長する可能性のあるも
ののうち、胎盤の形成を開始する前のものをいう。以下同じ。）の遺伝的改変
を目的とした遺伝子治療等臨床研究及び人の生殖細胞又は胚の遺伝的改変をも
たらすおそれのある遺伝子治療等臨床研究は、行ってはならない。

第八 適切な説明に基づくインフォームド・コンセントの確保
遺伝子治療等臨床研究は、適切な説明に基づくインフォームド・コンセント

が確実に確保されて実施されなければならない。

第九 公衆衛生上の安全の確保
遺伝子治療等臨床研究は、公衆衛生上の安全が十分確保されて実施されなけ

ればならない。

第十 情報の公開
遺伝子治療等臨床研究は、第十九の一に規定するデータベースに登録され、

その情報は適切かつ正確に公開されなければならない。

第十一 被験者の選定
被験者の選定に当たっては、人権保護の観点から、病状、年齢、同意能力等

を考慮し、慎重に検討しなければならない。

第二章 研究者等の責務等
第十二 研究者の基本的責務等
一 研究者は、次の業務を行わなければならない。
１ 被験者等への配慮
⑴ 研究者は、被験者の生命、健康及び人権を尊重して、遺伝子治療等臨
床研究を実施しなければならない。

⑵ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究を実施するに当たっては、あらかじ
めインフォームド・コンセントを受けなければならない。

⑶ 研究者は、被験者等及びその関係者からの相談、問合せ、苦情等（以
下「相談等」という。）に適切かつ迅速に対応しなければならない。

⑷ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に携わる上で知り得た情報を
正当な理由なく漏らしてはならない。遺伝子治療等臨床研究の実施に携
わらなくなった後も、同様とする。

⑸ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究に関連する情報の漏えい等、被験者
等の人権を尊重する観点又は遺伝子治療等臨床研究の実施上の観点から
重大な懸念が生じた場合には、速やかに研究機関の長及び研究責任者に
報告しなければならない。

２ 遺伝子治療等臨床研究の倫理的妥当性及び科学的合理性の確保等
⑴ 研究者は、法令、指針等を遵守し、倫理審査委員会及び厚生労働大臣
の意見を尊重し、研究機関の長が許可した研究計画書に従って、適正に
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研究を実施しなければならない。
⑵ 研究者は、研究責任者を補助し遺伝子治療等臨床研究の研究計画に関
する資料を作成するとともに、当該計画を実施し、研究責任者に対し必
要な報告を行わなければならない。

⑶ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究の倫理的妥当性若しくは科学的合理
性を損なう事実若しくは情報又は損なうおそれのある情報を得た場合(⑷
に該当する場合を除く。)には、速やかに研究責任者に報告しなければな
らない。

⑷ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究の実施の適正性若しくは研究結果の
信頼を損なう事実若しくは情報又は損なうおそれのある情報を得た場合
には、速やかに研究責任者又は研究機関の長に報告しなければならない。

３ 教育・研修
研究者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に先立ち、遺伝子治療等臨床研

究に関する倫理並びに当該遺伝子治療等臨床研究の実施に必要な知識及び
技術に関する教育・研修を受けなければならない。また、研究期間中も適
宜継続して、教育・研修を受けなければならない。

二 研究者は、遺伝子治療等臨床研究を適正に実施するために必要な専門的知
識又は臨床経験を有する者とする。

第十三 研究責任者の責務
一 研究責任者は、次の業務を行わなければならない。
１ 研究計画書の作成及び研究者に対する遵守徹底
⑴ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に関して国内外の入手し
得る資料及び情報に基づき、遺伝子治療等臨床研究の医療上の有用性及
び倫理性について検討を行い、その検討の結果を踏まえて、遺伝子治療
等臨床研究の遂行に必要な体制を整え、あらかじめ、研究計画書を作成
し、研究機関の長の許可を求めなければならない。研究計画書を変更す
るときも同様とする。

⑵ 研究責任者は、当該遺伝子治療等臨床研究に関連して被験者に生じた
健康被害に対する補償を行うために、あらかじめ、保険への加入その他
の必要な措置を適切に講じなければならない。

⑶ 研究責任者は、第十九の規定により、研究の概要その他の遺伝子治療
等臨床研究に関する情報を適切に登録するとともに、遺伝子治療等臨床
研究の結果については、これを公表しなければならない。

⑷ 研究責任者は、研究計画書に従って遺伝子治療等臨床研究が適正に実
施され、その結果の信頼性が確保されるよう、当該遺伝子治療等臨床研
究の実施に携わる研究者を指導・管理しなければならない。

２ 遺伝子治療等臨床研究の進捗状況の管理・監督及び有害事象等の把握・
報告
⑴ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に係る必要な情報を収集
するなど、遺伝子治療等臨床研究の適正な実施及び研究結果の信頼性の
確保に努めなければならない。

⑵ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の倫理的妥当性若しくは科学的
合理性を損なう事実若しくは情報又は損なうおそれのある情報であって
遺伝子治療等臨床研究の継続に影響を与えると考えられるものを得た場
合（⑶に該当する場合を除く。）には、速やかに、研究機関の長及び総
括責任者に対して報告し、必要に応じて、遺伝子治療等臨床研究を停止
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し、若しくは中止し、又は研究計画書を変更しなければならない。
⑶ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施の適正性若しくは研究結
果の信頼を損なう事実若しくは情報又は損なうおそれのある情報を得た
場合には、速やかに研究機関の長及び総括責任者に報告し、必要に応じ
て、遺伝子治療等臨床研究を停止し、若しくは中止し、又は研究計画書
を変更しなければならない。

⑷ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施において、当該遺伝子治
療等臨床研究により期待される利益よりも予測されるリスクが高いと判
断される場合又は当該遺伝子治療等臨床研究により十分な成果が得られ
た若しくは十分な成果が得られないと判断される場合には、当該遺伝子
治療等臨床研究を中止しなければならない。

⑸ 研究責任者は、研究計画書に定めるところにより、遺伝子治療等臨床
研究の進捗状況及び遺伝子治療等臨床研究の実施に伴う有害事象の発生
状況等を、研究機関の長、総括責任者及び倫理審査委員会に文書で報告
しなければならない。この場合において、進捗状況に関しては少なくと
も、年１回以上、報告する。

⑹ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究を終了（中止の場合を含む。以
下同じ。）したときは、研究機関の長及び総括責任者に必要な事項につ
いて報告しなければならない。

⑺ 研究責任者は、他の研究機関と共同で遺伝子治療等臨床研究を実施す
る場合には、共同研究機関の研究責任者に対し当該遺伝子治療等臨床研
究に関連する必要な情報を共有しなければならない。

３ 遺伝子治療等臨床研究の実施後の被験者への対応
⑴ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施後においても、被験者が
当該遺伝子治療等臨床研究の成果を含め必要な最善の予防、診断及び治
療を受けることができるよう努めなければならない。

⑵ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施後においても、安全性及
び有効性の確保の観点から、遺伝子治療等による効果及び副作用につい
て適当な期間の追跡調査その他の必要な措置を講ずるように努めなけれ
ばならない。また、その結果については、研究機関の長及び総括責任者
に報告しなければならない。

４ 研究責任者は、１から３までに定めるもののほか、自らの研究機関にお
ける遺伝子治療等臨床研究を総括するにあたって必要な措置を講じなけれ
ばならない。

二 研究責任者は、１件の遺伝子治療等臨床研究について１研究機関につき１
名とし、一に掲げる業務を適確に実施できる者とする。

第十四 総括責任者の責務
一 総括責任者は、次の業務を行わなければならない。
１ 総括責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に関して国内外の入手し得
る資料及び情報に基づき、遺伝子治療等臨床研究の医療上の有用性及び倫
理性について検討を行い、その検討の結果を踏まえて、あらかじめ、研究
計画書を作成し、自らが所属する研究機関の長の許可を求めなければなら
ない。研究計画書を変更するときも同様とする。
２ 総括責任者は、遺伝子治療等臨床研究を総括し、他の研究責任者に必要
な指示を与えるとともに、適宜、他の研究責任者に対する教育及び研修を
行わなければならない。
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３ 総括責任者は、第十三の一の２⑵又は⑶の規定により報告を受けた場合
は、自らが所属する研究機関の長及び全ての研究責任者に対し、速やかに
、その旨を報告しなければならない。
４ 総括責任者は、１から３までに定めるもののほか、遺伝子治療等臨床研
究を総括するに当たって必要な措置を講じなければならない。

二 他の研究機関と共同して実施する遺伝子治療等臨床研究において、総括責
任者は、遺伝子治療等臨床研究１件につき１名とし、各研究機関の研究責任
者の中から１名に限り選任するものとする。

三 総括責任者は、研究責任者の業務を行うとともに、他の研究責任者から依
頼された第十九の一の規定による遺伝子治療等臨床研究の研究概要等の登録
を代表して行うことができる。この場合には、当該遺伝子治療等臨床研究を
実施する全ての研究機関に関する情報も登録しなければならない。

第十五 研究機関
研究機関は、次のすべての要件を満たさなければならない。

一 十分な臨床観察及び検査並びにこれらの結果の分析及び評価を行うことが
できる人的能力及び施設機能を備えたものであること。

二 被験者の病状に応じた必要な措置を採ることができる人的能力及び施設機
能を備えたものであること。

第十六 研究機関の長の責務
研究機関の長は、次の業務を行わなければならない。

一 研究に対する総括的な監督
１ 研究機関の長は、実施を許可した遺伝子治療等臨床研究について、適正
に実施されるよう必要な監督を行うとともに、最終的な責任を負うものと
する。
２ 研究機関の長は、研究者に、被験者の生命、健康及び人権を尊重して遺
伝子治療等臨床研究を実施することを周知徹底しなければならない。
３ 研究機関の長は、その業務上知り得た情報を正当な理由なく漏らしては
ならない。その業務に従事しなくなった後も、同様とする。
４ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究に関する業務の一部を委託する
場合には、委託を受けた者が遵守すべき事項について、文書による契約を
締結するとともに、委託を受けた者に対する必要かつ適切な監督を行わな
ければならない。

二 遺伝子治療等臨床研究の実施のための体制・規程の整備等
１ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究を適正に実施するために必要な
体制・規程を整備しなければならない。
２ 研究機関の長は、当該研究機関の実施する遺伝子治療等臨床研究に関連
して被験者に健康被害が生じた場合、これに対する補償その他の必要な措
置が適切に講じられることを確保しなければならない。
３ 研究機関の長は、研究結果等、遺伝子治療等臨床研究に関する情報が適
切に公表されることを確保しなければならない。
４ 研究機関の長は、当該研究機関における遺伝子治療等臨床研究がこの指
針に適合していることについて、必要に応じ、自ら点検及び評価を行い、
その結果に基づき適切な対応をとらなければならない。
５ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究に関する倫理並びに遺伝子治療
等臨床研究の実施に必要な知識及び技術に関する教育・研修を当該研究機
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関の研究者が受けることを確保するための措置を講じなければならない。
また、自らもこれらの教育・研修を受けなければならない。
６ 研究機関の長は、当該研究機関において定められた規程により、この指
針に定める権限又は事務を当該研究機関内の適当な者に委任することがで
きる。

三 研究の許可等
１ 研究機関の長は、研究責任者から、遺伝子治療等臨床研究の実施又は当
該遺伝子治療等臨床研究の重大な変更の許可を求められたときは倫理審査
委員会及び厚生労働大臣に、その他の当該遺伝子治療等臨床研究の変更の
許可を求められたときは倫理審査委員会に意見を求め、その意見を尊重し
、当該許可又は不許可その他研究に関し必要な措置について決定しなけれ
ばならない。なお、他の研究機関と共同して実施する遺伝子治療等臨床研
究について厚生労働大臣に意見を求める場合には、一括して意見を求める
ことができる。
２ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究の継続に影響を与えると考えら
れる事実又は情報について報告を受けた場合には、必要に応じて倫理審査
委員会に意見を求め、その意見を尊重するとともに、必要に応じて速やか
に、遺伝子治療等臨床研究の停止、原因の究明等、適切な対応をとらなけ
ればならない。なお、研究機関の長は、倫理審査委員会の意見を聴く前に
、必要に応じ、研究責任者に対し、遺伝子治療等臨床研究の中止又は暫定
的な措置を講ずるよう、指示することができる。
３ 研究機関の長は、倫理審査委員会及び厚生労働大臣が行う調査に協力し
なければならない。
４ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究の実施の適正性若しくは研究結
果の信頼を損なう事実若しくは情報又は損なうおそれのある情報について
報告を受けた場合には、速やかに必要な措置を講じなければならない。
５ 研究機関の長は、研究責任者から遺伝子治療等臨床研究の終了について
報告を受けたときは、当該遺伝子治療等臨床研究に関する審査を行った倫
理審査委員会に必要な事項について報告をしなければならない。

四 厚生労働大臣への報告等
１ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究の進捗状況及び研究結果につい
て、研究責任者又は倫理審査委員会から報告又は意見を受け、必要に応じ
、研究責任者に対しその留意事項、改善事項等に関して指示を与えるとと
もに厚生労働大臣に対し報告を行わなければならない。
２ 研究機関の長は、研究責任者から受理した総括報告書の写しを速やかに
厚生労働大臣に提出しなければならない。
３ 研究機関の長は、第十二の一の１⑸又は第十三の一の２⑵若しくは⑶の
規定による報告を受けた場合等、遺伝子治療等臨床研究の継続に影響を与
えると考えられる事実又は情報について、速やかに厚生労働大臣に報告し
なければならない。
４ 研究機関の長は、当該研究機関が実施している又は過去に実施した遺伝
子治療等臨床研究について、この指針に適合していないことを知った場合
には、速やかに倫理審査委員会の意見を聴き、必要な対応を行うとともに
、不適合の程度が重大な場合であるときは、その対応の状況・結果を厚生
労働大臣に報告し、公表しなければならない。

第三章 研究計画書
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第十七 研究計画書に関する手続
一 研究計画書の作成・変更
１ 研究責任者は遺伝子治療等臨床研究を実施（研究計画書を変更して実施
する場合を含む。第二十四の一を除き以下同じ。）しようとするときは、
あらかじめ研究計画書を作成し、研究機関の長の許可を受けなければなら
ない。
２ 研究責任者は、他の研究機関と共同して遺伝子治療等臨床研究を実施し
ようとする場合には、各共同研究機関の研究責任者の役割及び責任を明確
にした上で、第十四の一の１の規定により総括責任者が作成する研究計画
書を踏まえて研究計画書を作成しなければならない。
３ 研究責任者は、当該研究責任者の所属する研究機関における遺伝子治療
等臨床研究に関する業務の一部について委託しようとする場合には、当該
委託業務の内容を定めた上で研究計画書を作成しなければならない。

二 倫理審査委員会への付議
１ 研究機関の長は、研究責任者から、当該研究機関における遺伝子治療等
臨床研究の実施の許可を求められたときは、当該遺伝子治療等臨床研究の
実施の適否について、倫理審査委員会の意見を聴かなければならない。
２ 研究機関の長は、他の研究機関と共同して実施する遺伝子治療等臨床研
究について倫理審査委員会の意見を聴く場合には、共同研究機関における
遺伝子治療等臨床研究の実施の許可、他の倫理審査委員会における審査結
果及び当該遺伝子治療等臨床研究の進捗に関する状況等の審査に必要な情
報についても倫理審査委員会へ提供しなければならない。
３ 研究機関の長は、他の研究機関と共同して実施する遺伝子治療等臨床研
究に係る研究計画書について、一つの倫理審査委員会による一括した審査
を求めることができる。

三 研究機関の長による許可
研究機関の長は、倫理審査委員会及び厚生労働大臣の意見を尊重し、遺伝
子治療等臨床研究の実施の許可又は不許可その他遺伝子治療等臨床研究につ
いて必要な措置を決定しなければならない。この場合において、研究機関の
長は、倫理審査委員会又は厚生労働大臣が研究の実施について不適当である
旨の意見を述べたときには、当該研究の実施を許可してはならない。

四 研究中の手続
１ 研究責任者は、研究計画書に定めるところにより、遺伝子治療等臨床研
究の進捗状況及び遺伝子治療等臨床研究の実施に伴う有害事象の発生状況
等を、研究機関の長、総括責任者及び倫理審査委員会に文書で報告しなけ
ればならない。この場合において、進捗状況に関しては少なくとも年１回
以上の報告とする。
２ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究の進捗状況及び遺伝子治療等臨
床研究の実施に伴う有害事象の発生状況等について、研究責任者又は倫理
審査委員会から報告又は意見を受け、必要に応じ、研究責任者に対しその
留意事項、改善事項等に関して指示を与えるとともに、厚生労働大臣に対
し報告を行わなければならない。

五 研究終了後の対応
１ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の終了後直ちに次の事項を記載し
た総括報告書を作成し、速やかに研究機関の長（総括責任者を置く場合に
あっては、研究機関の長及び総括責任者。）に報告しなければならない。
① 遺伝子治療等臨床研究の名称
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② 研究責任者及びその他の研究者（他の研究機関と共同して研究を実施
する場合には、総括責任者及び共同研究機関の研究責任者を含む。）の
氏名

③ 研究機関及び共同研究機関の名称及び所在地
④ 遺伝子治療等臨床研究の目的及び意義
⑤ 遺伝子治療等臨床研究の実施方法及び期間
⑥ 遺伝子治療等臨床研究の結果及び考察
⑦ その他必要な事項
２ 研究機関の長は、研究責任者から１の規定による報告を受けたときは、
当該遺伝子治療等臨床研究に関する審査を行った倫理審査委員会に、遺伝
子治療等臨床研究が終了した旨及びその結果の概要を文書により報告する
とともに、総括報告書の写しを速やかに厚生労働大臣に提出しなければな
らない。

第十八 研究計画書の記載事項
一 第十七の一の１の研究計画書には、次の事項を記載しなければならない。
① 遺伝子治療等臨床研究の名称
② 研究責任者及びその他の研究者（他の研究機関と共同して研究を実施す
る場合には、総括責任者及び共同研究機関の研究責任者を含む。）の氏名
並びに当該遺伝子治療等臨床研究において果たす役割
③ 研究機関及び共同研究機関の名称及びその所在地
④ 遺伝子治療等臨床研究の目的及び意義
⑤ 遺伝子治療等臨床研究の実施方法及び期間
⑥ 対象疾患及びその選定理由
⑦ 被験者の選定方針
⑧ 導入する遺伝子及び遺伝子の導入方法
⑴ 開発の経緯
⑵ 導入する遺伝子
⑶ 遺伝子の導入方法
⑷ 被験者に投与する最終産物の組成
⑨ 特性解析と品質試験
⑩ 被験者への投与に用いられる特殊な機器及び医療材料
⑪ 非臨床試験における安全性及び有効性の評価
⑴ 臨床的有効性を予測するための試験
⑵ 生体内分布
⑶ 非臨床試験における安全性の評価
⑷ 非臨床試験の成績の総括
⑫ 遺伝子治療等臨床研究の実施が可能であると判断した理由
⑬ 第二十二の規定によるインフォームド・コンセントを受ける手続等（同
規定による説明及び同意に関する事項を含む。）
⑭ 個人情報等の取扱い（匿名化する場合にはその方法を含む。）
⑮ 被験者に生じる負担並びに予測されるリスク及び利益、これらの総合的
評価並びに当該負担及びリスクを最小化する対策
⑯ 試料・情報（研究に用いられる情報に係る資料を含む。）の保管及び廃
棄の方法
⑰ 研究機関の長及び倫理審査委員会への報告内容及び方法
⑱ 研究の資金源等、研究機関の遺伝子治療等臨床研究に係る利益相反及び

18



11

個人の収益等、研究者の遺伝子治療等臨床研究に係る利益相反に関する状
況
⑲ 遺伝子治療等臨床研究に関する情報公開の方法
⑳ 被験者等及びその関係者からの相談等への対応
㉑ 代諾者からインフォームド・コンセントを受ける場合には、第二十三の
規定による手続（第二十二及び第二十三の規定による代諾者の選定方針並
びに説明及び同意に関する事項を含む。）
㉒ インフォームド・アセントを得る場合には、第二十三の規定による手続
（説明に関する事項を含む。）
㉓ 被験者に経済的負担又は謝礼がある場合には、その旨及びその内容
㉔ 重篤な有害事象が発生した際の対応
㉕ 遺伝子治療等臨床研究によって生じた健康被害に対する補償の有無及び
その内容
㉖ 被験者への遺伝子治療等臨床研究の実施後における医療の提供に関する
対応
㉗ 遺伝子治療等臨床研究の実施に伴い、被験者の健康、子孫に受け継がれ
得る遺伝的特徴等に関する重要な知見が得られる可能性がある場合には、
被験者に係る研究結果（偶発的所見を含む。）の取扱い
㉘ 遺伝子治療等臨床研究に関する業務の一部を委託する場合には、当該業
務内容及び委託先の監督方法
㉙ 被験者から取得された試料・情報について、被験者等から同意を受ける
時点では特定されない将来の研究のために用いられる可能性又は他の研究
機関に提供する可能性がある場合には、その旨と同意を受ける時点におい
て想定される内容
㉚ 第三十三の規定によるモニタリング及び監査の実施体制及び実施手順
㉛ その他必要な事項

二 一の研究計画書には、次の資料を添付しなければならない。
① 研究者の略歴及び研究業績
② 研究機関の施設設備の状況
③ 研究機関における当該遺伝子治療等臨床研究に関する有効性を示唆する
試験及び安全性に関する研究の成果がある場合には、当該試験及び研究の
成果
④ 遺伝子治療等臨床研究に関連する研究機関以外の国内外の研究状況
⑤ インフォームド・コンセントにおける説明文書及び同意文書の様式
⑥ その他必要な資料

三 研究計画書には、その概要を可能な限り平易な用語を用いて記載した要旨
を添付しなければならない。

第十九 研究に関する登録・公表
一 研究の概要及び結果の登録

研究責任者（他の研究機関と共同して実施する遺伝子治療等臨床研究の場
合にあっては、総括責任者又は研究責任者。）は、遺伝子治療等臨床研究に
ついて、国立大学附属病院長会議、一般財団法人日本医薬情報センター又は
公益社団法人日本医師会が設置している公開データベースに、当該遺伝子治
療等臨床研究の概要をその実施に先立って登録し、研究計画書の変更及び遺
伝子治療等臨床研究の進捗に応じて適宜更新しなければならず、また、遺伝
子治療等臨床研究を終了したときは、遅滞なく、当該遺伝子治療等臨床研究
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の結果を登録しなければならない。ただし、被験者等及びその関係者の人権
又は研究者及びその関係者の権利利益の保護のため非公開とすることが必要
な内容として、倫理審査委員会の意見を受けて研究機関の長が許可したもの
については、この限りでない。

二 研究結果の公表
研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究を終了したときは、遅滞なく、被験
者等及びその関係者の人権又は研究者及びその関係者の権利利益の保護のた
めに必要な措置を講じた上で、当該遺伝子治療等臨床研究の結果を公表しな
ければならない。また、結果の最終の公表を行ったときは、遅滞なく研究機
関の長へ報告しなければならない。

第四章 倫理審査委員会
第二十 倫理審査委員会の設置等
一 倫理審査委員会の設置の要件

倫理審査委員会の設置者は、次に掲げる要件を満たしていなければならな
い。
① 審査に関する事務を的確に行う能力があること。
② 倫理審査委員会を継続的に運営する能力があること。
③ 倫理審査委員会を中立的かつ公正に運営する能力があること。

二 倫理審査委員会の設置者の責務
１ 倫理審査委員会の設置者は、当該倫理審査委員会の組織及び運営に関す
る規程を定め、当該規程により、倫理審査委員会の委員及びその事務に従
事する者に業務を行わせなければならない。
２ 倫理審査委員会の設置者は、当該倫理審査委員会が審査を行った遺伝子
治療等臨床研究に関する審査資料を当該遺伝子治療等臨床研究の終了につ
いて報告された日から10年を経過した日まで適切に保管しなければならな
い。
３ 倫理審査委員会の設置者は、当該倫理審査委員会の運営を開始するに当
たって、倫理審査委員会の構成、組織及び運営並びに公開その他遺伝子治
療等臨床研究の審査に必要な手続に関する規則を定め、倫理審査委員会報
告システムにおいて公表しなければならない。
また、倫理審査委員会の設置者は、年１回以上、当該倫理審査委員会の

開催状況及び審査の概要について、倫理審査委員会報告システムにおいて
公表しなければならない。ただし、審査の概要のうち、被験者等及びその
関係者の人権又は研究者及びその関係者の権利利益の保護のため非公開と
することが必要な内容として倫理審査委員会が判断したものについては、
この限りでない。
４ 倫理審査委員会の設置者は、当該倫理審査委員会の委員及びその事務に
従事する者が審査及び関連する業務に関する教育・研修を受けることを確
保するため必要な措置を講じなければならない。
５ 倫理審査委員会の設置者は、当該倫理審査委員会の組織及び運営がこの
指針に適合していることについて、厚生労働大臣又はその委託を受けた者
が実施する調査に協力しなければならない。

第二十一 倫理審査委員会の役割・責務等
一 役割・責務
１ 倫理審査委員会は、研究機関の長から遺伝子治療等臨床研究の実施の適
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否等について意見を求められたときは、この指針に基づき、倫理的観点及
び科学的観点から、研究機関及び研究者の利益相反に関する情報も含めて
中立的かつ公正に審査を行い、文書により意見を述べなければならない。
２ 倫理審査委員会は、審査が公正に行われるようその活動の自由及び独立
が保障されていなければならない。
３ 倫理審査委員会は、１の規定により審査を行った遺伝子治療等臨床研究
について、倫理的観点及び科学的観点から必要な調査を行い、研究機関の
長に対して、研究計画書の変更、当該遺伝子治療等臨床研究の中止その他
当該遺伝子治療等臨床研究に関し必要な意見を述べることができる。
４ 倫理審査委員会は、１の規定により審査を行った遺伝子治療等臨床研究
について、当該遺伝子治療等臨床研究の実施の適正性及び研究結果の信頼
性を確保するために必要な調査を行い、研究機関の長に対して、研究計画
書の変更、当該遺伝子治療等臨床研究の中止その他当該遺伝子治療等臨床
研究に関し必要な意見を述べることができる。
５ 倫理審査委員会の委員及びその事務に従事する者は、その業務上知り得
た情報を正当な理由なく漏らしてはならない。その業務に従事しなくなっ
た後も同様とする。
６ 倫理審査委員会の委員及びその事務に従事する者は、１の規定により審
査を行った遺伝子治療等臨床研究に関連する情報の漏えい等、被験者等の
人権を尊重する観点並びに当該遺伝子治療等臨床研究の実施上の観点及び
審査の中立性又は公正性の観点から重大な懸念が生じた場合には、速やか
に倫理審査委員会の設置者に報告しなければならない。
７ 倫理審査委員会の委員及びその事務に従事する者は、審査及び関連する
業務に先立ち、倫理的観点及び科学的観点からの審査等に必要な知識を習
得するための教育・研修を受けなければならない。また、その後も、適宜
継続して教育・研修を受けなければならない。

二 構成及び会議の成立要件等
１ 倫理審査委員会の構成は、研究計画書の審査等の業務を適切に実施でき
るよう、次に掲げる要件の全てを満たさなければならず、①から③までに
掲げる者については、それぞれ他を同時に兼ねることはできない。また、
会議の成立についても同様の要件とする。
① 分子生物学、細胞生物学、遺伝学、臨床薬理学、病理学等の専門家及
び遺伝子治療等臨床研究の対象となる疾患に係る臨床医が含まれている
こと。

② 法律に関する専門家及び生命倫理に関する意見を述べるにふさわしい
識見を有する者を含めて構成されるものであること。

③ 被験者の観点も含めて一般の立場から意見を述べることのできる者が
含まれていること。

④ 倫理審査委員会の設置者の所属機関に所属しない者が複数含まれてい
ること。

⑤ 男女両性で構成されていること。
⑥ ５名以上であること。
２ 審査の対象となる遺伝子治療等臨床研究の実施に携わる研究者は、倫理
審査委員会の審議及び意見の決定に同席してはならない。ただし、当該倫
理審査委員会の求めに応じて、その会議に出席し、当該遺伝子治療等臨床
研究に関する説明を行うことはできる。
３ 審査を依頼した研究機関の長は、倫理審査委員会の審議及び意見の決定
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に参加してはならない。ただし、倫理審査委員会における当該審査の内容
を把握するために必要な場合には、当該倫理審査委員会の同意を得た上で
、その会議に同席することができる。
４ 倫理審査委員会は、審査の対象、内容等に応じて有識者に意見を求める
ことができる。
５ 倫理審査委員会は、特別な配慮を必要とする者を被験者とする研究計画
書の審査を行い、意見を述べる際は、必要に応じてこれらの者について識
見を有する者に意見を求めなければならない。
６ 倫理審査委員会の意見は、全会一致をもって決定するよう努めなければ
ならない。

三 迅速審査
倫理審査委員会は、次に掲げるいずれかに該当する審査について、当該倫
理審査委員会が指名する委員による審査（以下「迅速審査」という。）を行
い、意見を述べることができる。迅速審査の結果は倫理審査委員会の意見と
して取り扱うものとし、当該審査結果は全ての委員に報告されなければなら
ない。
① 他の研究機関と共同して実施される遺伝子治療等臨床研究であって、既
に当該遺伝子治療等臨床研究の全体について共同研究機関において倫理審
査委員会の審査を受け、その実施について適当である旨の意見を得ている
場合の審査
② 研究計画書の軽微な変更に関する審査

四 他の研究機関が実施する研究に関する審査
１ 研究機関の長が、自らの研究機関以外に設置された倫理審査委員会に審
査を依頼する場合には、当該倫理審査委員会は、遺伝子治療等臨床研究の
実施体制について十分把握した上で審査を行い、意見を述べなければなら
ない。
２ 倫理審査委員会は、他の研究機関が実施する遺伝子治療等臨床研究につ
いて審査を行った後、継続して当該研究機関の長から当該遺伝子治療等臨
床研究に関する審査を依頼された場合には、審査を行い、意見を述べなけ
ればならない。

第五章 インフォームド・コンセント等
第二十二 インフォームド・コンセントを受ける手続等
一 インフォームド・コンセントを受ける手続等

研究責任者等が遺伝子治療等臨床研究を実施しようとするときは、研究機
関の長の許可を受けた研究計画書に定めるところにより、あらかじめ、三の
規定による説明事項を記載した文書により、インフォームド・コンセントを
受けなければならない。

二 研究計画書の変更
研究責任者等は、研究計画書を変更して遺伝子治療等臨床研究を実施しよ
うとする場合には、変更箇所について、原則として改めて一の規定によるイ
ンフォームド・コンセントの手続等を行わなければならない。ただし、倫理
審査委員会の意見を受けて研究機関の長が、改めて一の規定によるインフォ
ームド・コンセントの手続等を要しないことについて許可した変更箇所につ
いては、この限りでない。

三 説明事項
インフォームド・コンセントを受ける際に被験者等に対し説明すべき事項
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は、原則として以下のとおりとする。ただし、倫理審査委員会及び厚生労働
大臣の意見を受けて研究機関の長が許可した事項については、この限りでな
い。
① 遺伝子治療等臨床研究の名称及び当該遺伝子治療等臨床研究の実施につ
いて研究機関の長の許可を受けている旨
② 研究機関の名称及び研究責任者の氏名（他の研究機関と共同して遺伝子
治療等臨床研究を実施する場合には、共同研究機関の名称及び共同研究機
関の研究責任者の氏名並びに総括責任者の氏名を含む。）
③ 遺伝子治療等臨床研究の目的及び意義
④ 遺伝子治療等臨床研究の方法（被験者から取得された試料・情報の利用
目的を含む。）及び期間
⑤ 被験者として選定された理由
⑥ 被験者に生じる負担並びに予測されるリスク及び利益
⑦ 遺伝子治療等臨床研究が実施又は継続されることに同意した場合であっ
ても随時これを撤回できる旨（被験者等からの撤回の内容に従った措置を
講じることが困難となる場合があるときは、その旨及びその理由。）
⑧ 遺伝子治療等臨床研究が実施又は継続されることに同意しないこと又は
同意を撤回することによって被験者等が不利益な取扱いを受けない旨
⑨ 遺伝子治療等臨床研究に関する情報公開の方法
⑩ 被験者等の求めに応じて、他の被験者等の個人情報等の保護及び当該遺
伝子治療等臨床研究の独創性の確保に支障がない範囲内で研究計画書及び
遺伝子治療等臨床研究の方法に関する資料を入手又は閲覧できる旨並びに
その入手又は閲覧の方法
⑪ 個人情報等の取扱い（匿名化をする場合にはその方法を含む。）
⑫ 試料・情報の保管及び廃棄の方法
⑬ 研究の資金源等、研究機関の遺伝子治療等臨床研究に係る利益相反及び
個人の収益等、研究者の遺伝子治療等臨床研究に係る利益相反に関する状
況
⑭ 被験者等及びその関係者からの相談等への対応
⑮ 被験者等に経済的負担又は謝礼がある場合には、その旨及びその内容
⑯ 他の治療方法等に関する事項
⑰ 被験者への遺伝子治療等臨床研究の実施後における医療の提供に関する
対応
⑱ 遺伝子治療等臨床研究の実施に伴い、被験者の健康、子孫に受け継がれ
得る遺伝的特徴等に関する重要な知見が得られる可能性がある場合には、
被験者に係る研究結果（偶発的所見を含む。）の取扱い
⑲ 遺伝子治療等臨床研究によって生じた健康被害に対する補償の有無及び
内容
⑳ 被験者から取得された試料・情報について、被験者等からの同意を受け
る時点では特定されない将来の研究のために用いられる可能性又は他の研
究機関に提供する可能性がある場合には、その旨と同意を受ける時点にお
いて想定される内容
㉑ 被験者の秘密が保全されることを前提として、モニタリングに従事する
者及び監査に従事する者、倫理審査委員会並びに厚生労働大臣が、必要な
範囲内において当該被験者に関する試料・情報を閲覧する旨

四 同意を受ける時点で特定されなかった研究への試料・情報の利用の手続
研究責任者等は、被験者等から同意を受ける時点で想定される試料・情報
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の利用目的等について可能な限り説明した場合であって、その後、利用目的
等が新たに特定されたときは、研究計画書を作成又は変更した上で、新たに
特定された利用目的等についての情報を被験者等に通知し、又は公開し、研
究が実施されることについて、被験者等が同意を撤回できる機会を保障しな
ければならない。

五 同意の撤回等
研究責任者等は、被験者等から次に掲げるいずれかに該当する同意の撤回
又は拒否があった場合には、遅滞なく、当該撤回又は拒否の内容に従った措
置を講じるとともに、その旨を当該被験者等に説明しなければならない。た
だし、当該措置を講じることが困難な場合であって、当該措置を講じないこ
とについて倫理審査委員会の意見を聴いた上で研究機関の長が許可したとき
は、この限りでない。なお、その場合、当該撤回又は拒否の内容に従った措
置を講じない旨及びその理由について、研究責任者等が被験者等に説明し、
理解を得るよう努めなければならない。
① 遺伝子治療等臨床研究が実施又は継続されることに関して与えた同意の
全部又は一部の撤回
② 代諾者が同意を与えた遺伝子治療等臨床研究について、被験者からのイ
ンフォームド・コンセントの手続における、当該遺伝子治療等臨床研究が
実施又は継続されることの全部又は一部に対する拒否

第二十三 代諾者からのインフォームド・コンセントを受ける場合の手続等
一 代諾の要件等
１ 研究責任者等が、第二十二の規定による手続において代諾者からインフ
ォームド・コンセントを受ける場合には、次に掲げる要件がいずれも満た
されていなければならない。
⑴ 研究計画書に次に掲げる事項が記載されていること。
① 代諾者の選定方針
② 代諾者への説明事項(③に関する説明を含む。)
③ ⑵①又は②に該当する者を被験者とすることが必要な理由

⑵ 被験者が次に掲げるいずれかに該当していること。
① 未成年者であること。
② 成年であって、インフォームド・コンセントを与える能力を欠くと
客観的に判断される者であること。

２ 研究責任者等が、第二十二の規定による手続において代諾者からインフ
ォームド・コンセントを受ける場合には、１⑴①の選定方針に従って代諾
者を選定し、当該代諾者に対して、第二十二の三の規定によるほか１⑴②
の説明事項を説明しなければならない。
３ 研究責任者等が、代諾者からインフォームド・コンセントを受けた場合
であって、被験者が中学校等の課程を修了している又は16歳以上の未成年
者であり、かつ、遺伝子治療等臨床研究を実施されることに関する十分な
判断能力を有すると判断されるときには、当該被験者からもインフォーム
ド・コンセントを受けなければならない。

二 インフォームド・アセントを得る場合の手続等
１ 研究責任者等が、代諾者からインフォームド・コンセントを受けた場合
であって、被験者が遺伝子治療等臨床研究を実施されることについて自ら
の意向を表することができると判断されるときには、インフォームド・ア
セントを得るよう努めなければならない。ただし、一の３の規定により被
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験者からインフォームド・コンセントを受けるときは、この限りでない。
２ 研究責任者は、１の規定によるインフォームド・アセントの手続を行う
ことが予測される遺伝子治療等臨床研究を実施しようとする場合には、あ
らかじめ被験者への説明事項及び説明方法を研究計画書に記載しなければ
ならない。
３ 研究責任者等は、１の規定によるインフォームド・アセントの手続にお
いて、被験者が、遺伝子治療等臨床研究が実施又は継続されることの全部
又は一部に対する拒否の意向を表した場合には、その意向を尊重するよう
努めなければならない。ただし、当該遺伝子治療等臨床研究を実施又は継
続することにより被験者に直接の健康上の利益が期待され、かつ、代諾者
がそれに同意するときは、この限りでない。

第六章 厚生労働大臣の意見等
第二十四 厚生労働大臣の意見
一 厚生労働大臣は、研究機関の長の求めに応じ、あらかじめ遺伝子治療等臨
床研究の実施又は当該遺伝子治療等臨床研究の重大な変更に関し意見を述べ
るものとする。

二 研究機関の長は、第十六の三の１の規定に基づき厚生労働大臣に対し意見
を求めるに当たって、次の書類を提出しなければならない。
① 研究計画書及び当該研究計画書に添付する資料
② 倫理審査委員会における審査の過程及び結果を示す書類
③ 第二十の二の３に定める規則

三 厚生労働大臣は、二の規定に基づき意見を求められた場合において、複数
の有識者の意見を踏まえ、当該遺伝子治療等臨床研究が次に掲げる事項のい
ずれかに該当すると判断するときは、当該遺伝子治療等臨床研究の医療上の
有用性及び倫理性について厚生科学審議会の意見を聴くものとする。
① 組換え遺伝子であって、当該遺伝子を細胞内に導入する際に用いられる
新規のもの又は新規の遺伝子投与方法を用いていること。
② 新規の疾病を対象としていること。
③ 新規の遺伝子治療等の方法を用いていること（①又は②に該当するもの
を除く。）。
④ その他個別の審査を必要とするような事項を含んでいること。

四 厚生労働大臣は、三の規定による厚生科学審議会からの意見の聴取が必要
ないと判断する場合には、意見を求められた日から30日以内に、当該遺伝子
治療等臨床研究の実施に関し意見を述べるものとする。

第二十五 重篤な有害事象等に係る厚生労働大臣の意見
厚生労働大臣は、第十六の四の３及び第三十の四の３の規定に基づき研究機

関の長から報告を受けた場合には、必要に応じ、遺伝子治療等臨床研究に関し
て意見を述べるものとする。

第二十六 厚生労働大臣の調査等
厚生労働大臣は、第二十四の一又は第二十五の規定に基づき意見を述べると

きその他必要があると認めるときは、研究機関の長に対し第二十四の二に定め
る書類以外の資料の提出を求めるとともに、当該研究機関の長の承諾を得て当
該研究機関の調査その他必要な調査を行うものとする。
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第七章 個人情報等
第二十七 個人情報等に係る基本的責務
一 個人情報等の保護
１ 研究者及び研究機関の長は、個人情報の取扱いに関して、この指針の規
定のほか、個人情報の保護に関する法律（平成15年法律第57号）、行政機
関の保有する個人情報の保護に関する法律（平成15年法律第58号）、独立
行政法人等の保有する個人情報の保護に関する法律（平成15年法律第59号
）及び地方公共団体において制定される条例等を遵守しなければならない。
２ 研究者及び研究機関の長は、死者の尊厳及び遺族等の感情に鑑み、死者
について特定の個人を識別することができる情報に関しても、生存する個
人に関するものと同様に、二及び第二十八の規定により適切に取り扱い、
必要かつ適切な措置を講じなければならず、また、第二十九の規定に準じ
て適切に対応し、必要な措置を講じるよう努めなければならない。

二 適正な取得等
１ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に当たって、偽りその他不正の
手段により個人情報等を取得してはならない。
２ 研究者は、原則としてあらかじめ被験者等から同意を受けている範囲を
超えて、遺伝子治療等臨床研究の実施に伴って取得された個人情報等を取
り扱ってはならない。

第二十八 安全管理
一 適正な取扱い
１ 研究者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に伴って取得された個人情報等
であって当該研究者の所属する研究機関が保有しているもの（委託して保
管する場合を含む。以下「保有する個人情報等」という。）について、漏
えい、滅失又はき損の防止その他の安全管理のため、適切に取り扱わなけ
ればならない。
２ 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施に際して、保有する個人情
報等が適切に取り扱われるよう、研究機関の長と協力しつつ、当該情報を
取り扱う他の研究者に対して、必要な指導・管理を行わなければならない。

二 安全管理のための体制整備、監督等
１ 研究機関の長は、保有する個人情報等の漏えい、滅失又はき損の防止そ
の他保有する個人情報等の安全管理のため、必要かつ適切な措置を講じな
ければならない。
２ 研究機関の長は、当該研究機関において遺伝子治療等臨床研究の実施に
携わる研究者に保有する個人情報等を取り扱わせようとする場合には、そ
の安全管理に必要な体制及び規程を整備するとともに、研究者に対して、
保有する個人情報等の安全管理が図られるよう必要かつ適切な監督を行わ
なければならない。

第二十九 保有する個人情報の開示等
一 保有する個人情報に関する事項の公表等
１ 研究機関の長は、被験者等に係る個人情報に関し、第二十二の規定によ
り、被験者等に説明し、又は個人情報の取扱いを含む遺伝子治療等臨床研
究の実施についての情報を被験者等に通知し、若しくは公開している場合
を除き、遺伝子治療等臨床研究の実施に伴って取得された個人情報であっ
て当該研究機関が保有しているもの（委託して保管する場合を含む。以下
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「保有する個人情報」という。）に関し、次に掲げる事項について、当該
個人情報によって識別される特定の個人（以下「本人」という。）又はそ
の代理人が容易に知り得る状態（本人又はその代理人（以下「本人等」と
いう。）の求めに応じて遅滞なく回答する場合を含む。以下同じ。）に置
かなければならない。
① 研究機関の名称及び研究機関の長の氏名
② 保有する個人情報の利用目的について、遺伝子治療等臨床研究に用い
られる情報にあっては遺伝子治療等臨床研究に用いられる旨（他の研究
機関へ提供される場合には、その旨を含む。）、遺伝子治療等臨床研究
に用いられる情報でないものにあってはその用途

③ ２又は二の１、３、４若しくは６の規定による求め（以下「開示等の
求め」という。）に応じる手続（二の２の規定により手数料の額を定め
た場合には、その手数料の額を含む。）

④ 保有する個人情報の取扱いに関する相談等の窓口
２ 研究機関の長は、本人等から、保有する個人情報のうちその本人を識別
することができるものについて、その利用目的の通知を求められた場合に
は、その求めをした本人等（以下「請求者」という。）に対し、遅滞なく
、これを通知しなければならない。
３ １の②及び２の規定は、次に掲げるいずれかに該当する場合には適用し
ない。
① 利用目的を容易に知り得る状態に置くこと又は請求者に対して通知す
ることにより、被験者等又は第三者の生命、身体、財産その他の権利利
益を害するおそれがある場合

② 利用目的を容易に知り得る状態に置くこと又は請求者に対して通知す
ることにより、当該研究機関の権利又は正当な利益を害するおそれがあ
る場合

４ 研究機関の長は、２の規定による利用目的の通知について、３の規定に
より通知しない旨の決定をした場合には、請求者に対し、遅滞なく、その
旨を通知しなければならない。また、請求者に対し、その理由を説明し、
理解を得るよう努めなければならない。

二 開示等の求めへの対応
１ 研究機関の長は、本人等から、保有する個人情報のうちその本人を識別
することができるものについて、開示（保有する個人情報にその本人が識
別されるものが存在しない場合に、その旨を通知することを含む。以下同
じ。）を求められた場合には、請求者に対し、遅滞なく、該当する個人情
報を開示しなければならない。ただし、開示することにより次に掲げるい
ずれかに該当する場合には、その全部又は一部を開示しないことができる。
また、法令の規定により、保有する個人情報の開示について定めがある場
合には、当該法令の規定によるものとする。
① 被験者等又は第三者の生命、身体、財産その他の権利利益を害するお
それがある場合

② 研究機関の研究業務の適正な実施に著しい支障を及ぼすおそれがある
場合

③ 法令に違反することとなる場合
２ 研究機関の長は、一の２の規定による利用目的の通知又は１の規定によ
る開示を求められたときは、その措置の実施に関し、手数料を徴収するこ
とができる。ただし、その場合には、実費を勘案して合理的と認められる
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範囲内において、その手数料の額を定めなければならない。
３ 研究機関の長は、本人等から、保有する個人情報のうちその本人を識別
することができるものについて、その内容が事実でないという理由によっ
て、当該内容の訂正、追加又は削除（以下「訂正等」という。）を求めら
れた場合には、当該内容の訂正等に関して法令の規定により特別の手続が
定められている場合を除き、利用目的の達成に必要な範囲内において、遅
滞なく必要な調査を行い、その結果に基づき、当該内容の訂正等を行わな
ければならない。
４ 研究機関の長は、本人等から、保有する個人情報のうちその本人を識別
することができるものについて、第二十七の二の１の規定に反して取得さ
れたものであるという理由又は同２の規定に反して取り扱われているとい
う理由によって、該当する個人情報の利用の停止又は消去（以下「利用停
止等」という。）を求められた場合であって、その求めが適正と認められ
るときは、当該規定に反していることを是正するために必要な限度で、遅
滞なく、当該個人情報の利用停止等を行わなければならない。ただし、当
該個人情報の利用停止等を行うことが困難な場合であって、当該本人の権
利利益を保護するため必要なこれに代わるべき措置をとるときは、この限
りでない。
５ 研究機関の長は、１の規定により求められた措置の全部若しくは一部に
ついて当該措置をとらない旨の決定をした場合又は３若しくは４の規定に
より求められた措置の全部若しくは一部について当該措置をとった場合若
しくは当該措置をとらない旨の決定をした場合には、請求者に対し、遅滞
なく、その旨（訂正等を行った場合には、その内容を含む。）を通知しな
ければならない。また、１、３又は４の規定により、本人等から求められ
た措置の全部又は一部について、当該措置をとらない旨を通知する場合又
は当該措置と異なる措置をとる旨を通知する場合には、請求者に対し、そ
の理由を説明し、理解を得るよう努めなければならない。
６ 研究機関の長は、本人等から、匿名化されていない試料・情報であって
その本人を識別することができるものが第二十二の規定に反して他の研究
機関（共同研究機関を含む。以下同じ。）に提供されているという理由に
よって、当該試料・情報の他の研究機関への提供の停止を求められた場合
であって、その求めが適正と認められるときは、遅滞なく、当該試料・情
報の他の研究機関への提供を停止しなければならない。ただし、当該試料
・情報の他の研究機関への提供を停止することが困難な場合であって、当
該本人の権利利益を保護するため必要なこれに代わるべき措置をとるとき
は、この限りでない。
７ 研究機関の長は、６の規定により提供の停止を求められた匿名化されて
いない試料・情報の全部又は一部について、他の研究機関への提供を停止
した場合又は他の研究機関への提供を停止しない旨の決定をした場合には
、請求者に対し、遅滞なく、その旨を通知しなければならない。また、他
の研究機関への提供を停止しない旨を通知する場合又は他の研究機関への
提供の停止と異なる措置をとる旨を通知する場合には、請求者に対し、そ
の理由を説明し、理解を得るよう努めなければならない。
８ 研究機関の長は、開示等の求めに応じる手続として、次に掲げる事項を
定めることができる。なお、その場合には本人等に過重な負担を課するも
のとならないよう、その負担の軽減に努めなければならない。また、本人
等が当該手続によらずに開示等の求めを行ったときは、請求者に対し、開
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示等の求めに応じることが困難である旨を通知することができる。
① 開示等の求めの申出先
② 開示等の求めに際して提出すべき書面（電子的方式、磁気的方式その
他人の知覚によっては認識することができない方式で作られる記録を含
む。）の様式その他の開示等の求めの方式

③ 開示等の求めをする者が本人等であることの確認の方法
④ ２の規定により手数料を定めた場合には、その徴収方法
９ 研究機関の長は、本人等から開示等の求めがあった場合において、請求
者に対し、その対象となる保有する個人情報を特定するに足りる事項の提
示を求めることができる。なお、本人等が容易かつ的確に開示等の求めを
行うことができるよう、当該個人情報の特定に資する情報の提供その他本
人等の利便を考慮するとともに、本人等に過重な負担を課するものとなら
ないよう配慮しなければならない。

第八章 重篤な有害事象への対応
第三十 重篤な有害事象への対応
一 研究者の対応

研究者は、遺伝子治療等臨床研究の実施において重篤な有害事象の発生を
知った場合には、四の１の規定による手順書等に従い、被験者等への説明等
、必要な措置を講じるとともに、速やかに研究責任者に報告しなければなら
ない。

二 研究責任者の対応
研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の実施において重篤な有害事象の発
生を知った場合には、速やかに、その旨を研究機関の長及び総括責任者に報
告するとともに、四の１の規定による手順書等に従い、適切な対応を図らな
ければならない。また、速やかに当該遺伝子治療等臨床研究の実施に携わる
研究者に対して、当該有害事象の発生に係る情報を共有しなければならない。

三 総括責任者の対応
総括責任者は、二の規定により報告を受けた場合は、自らが所属する研究
機関の長及び全ての研究責任者に対し、速やかに、その旨を報告しなければ
ならない。

四 研究機関の長の対応
１ 研究機関の長は、遺伝子治療等臨床研究を実施しようとする場合には、
あらかじめ、重篤な有害事象が発生した際に研究者が実施すべき事項に関
する手順書を作成し、当該手順書に従って適正かつ円滑に対応が行われる
よう必要な措置を講じなければならない。
２ 研究機関の長は、二の規定により研究責任者から重篤な有害事象の発生
について報告がなされた場合には、手順書に従って速やかに必要な対応を
行うとともに、当該有害事象について倫理審査委員会の意見を聴き、必要
な措置を講じなければならない。なお、研究機関の長は、倫理審査委員会
の意見を聴く前に、必要に応じ、研究責任者に対し、遺伝子治療等臨床研
究の中止又は暫定的な措置を講ずるよう、指示することができる。
３ 研究機関の長は、重篤な有害事象について、速やかに厚生労働大臣に報
告しなければならない。

第九章 研究の信頼性確保
第三十一 利益相反の管理
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一 研究者は、遺伝子治療等臨床研究を実施するときは、個人の収益等、当該
遺伝子治療等臨床研究に係る利益相反に関する状況について、その状況を研
究責任者に報告し、透明性を確保するよう適切に対応しなければならない。

二 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究を実施するときは、当該遺伝子治療
等臨床研究に係る利益相反に関する状況を把握し、研究計画書に記載しなけ
ればならない。

三 研究者は、二の規定により研究計画書に記載された利益相反に関する状況
を、第二十二に規定するインフォームド・コンセントを受ける手続において
被験者等に説明しなければならない。

第三十二 研究に係る試料及び情報等の保管
一 研究者は、遺伝子治療等臨床研究に用いられる情報及び当該情報に係る資
料（以下「情報等」という。）を正確なものにしなければならない。

二 研究責任者は、被験者等から取得された試料及び情報等を保管するときは
、三の規定による手順書に基づき、研究計画書にその方法を記載するととも
に、研究者が情報等を正確なものにするよう指導・管理し、被験者等から取
得された試料及び情報等の漏えい、混交、盗難、紛失等が起こらないよう必
要な管理を行わなければならない。

三 研究機関の長は、被験者等から取得された試料及び情報等の保管に関する
手順書を作成し、当該手順書に従って、当該研究機関が実施する遺伝子治療
等臨床研究に係る被験者等から取得された試料及び情報等が適切に保管され
るよう必要な監督を行わなければならない。

四 研究責任者は、三の規定による手順書に従って、二の規定による管理の状
況について研究機関の長へ報告しなければならない。

五 研究責任者は、被験者が将来新たに病原体に感染した場合等に、その原因
が遺伝子治療等臨床研究に起因するかどうかを明らかにするため、最終産物
を一定期間保管するとともに、当該被験者に最終産物を投与する前後の血清
等の試料及び情報等について、総括報告書を研究機関の長及び総括責任者に
提出した日から少なくとも10年以上の必要とされる期間保存するものとする。
また、研究機関の長は、当該期間、最終産物等が適切に保管されるよう必要
な監督を行わなければならない。また、連結可能匿名化された情報について
、当該研究機関が対応表を保管する場合には、対応表の保管についても同様
とする。

六 研究機関の長は、被験者等から取得された試料及び情報等を廃棄する場合
には、匿名化されるよう必要な監督を行わなければならない。

第三十三 モニタリング及び監査
一 研究責任者は、遺伝子治療等臨床研究の信頼性の確保に努めなければなら
ず、研究機関の長の許可を受けた研究計画書に定めるところにより、モニタ
リング及び必要に応じて監査を実施しなければならない。

二 研究責任者は、研究機関の長の許可を受けた研究計画書に定めるところに
より適切にモニタリング及び監査が行われるよう、モニタリングに従事する
者及び監査に従事する者に対して必要な指導・管理を行わなければならない。

三 研究責任者は、監査の対象となる遺伝子治療等臨床研究の実施に携わる者
及びそのモニタリングに従事する者に、監査を行わせてはならない。

四 モニタリングに従事する者は、当該モニタリングの結果を研究責任者に報
告しなければならない。また、監査に従事する者は、当該監査の結果を研究
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責任者及び研究機関の長に報告しなければならない。
五 モニタリングに従事する者及び監査に従事する者は、その業務上知り得た
情報を正当な理由なく漏らしてはならない。その業務に従事しなくなった後
も同様とする。

六 研究機関の長は、一の規定によるモニタリング及び監査の実施に協力する
とともに、当該実施に必要な措置を講じなければならない。

第十章 雑則
第三十四 啓発普及

研究者は、あらゆる機会を利用して遺伝子治療等臨床研究に関し、情報の提
供等啓発普及に努めるものとする。

第三十五 施行期日
この指針は、平成二十七年十月一日から施行する。

第三十六 経過措置
この指針の施行前に廃止前の遺伝子治療臨床研究に関する指針（平成16年文

部科学省・厚生労働省告示第２号）等の規定によってした手続その他の行為で
あって、この指針に相当の規定があるものは、この指針の相当の規定によって
したものとみなす。
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平成２７年１２月１６日 現在

番号
承認日

（承認番号）
実施施設 遺伝子組み換え生物等の種類の名称 研究課題名 ベクターの種類 対象疾患 導入方法（概要）

1
H17.9.1

（05-36V-0001）

北海道大学病院 ヒトアデノシンデアミナーゼcDNA遺伝子配列を含
み、テナガザル白血病ウイルスenv蛋白質をエンベ
ロープに持つ非増殖性の遺伝子組換えモロニーマウ
ス白血病ウイルス（GCsapM-ADA）

アデノシンデアミナーゼ欠損症における血液幹
細胞を標的とする遺伝子治療臨床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

ADA欠損症 レトロウイルスベクター（GCsapM-
ADA）によりex vivo遺伝子導入し
た自己血液幹細胞(CD34陽性細胞）
を静注

2
H17.9.1

（05-36V-0002）

筑波大学附属病院 単純ヘルペスウイルス１型チミジンキナーゼ及び細
胞内領域欠損ヒト低親和性神経成長因子受容体を発
現し、マウスアンフォトロピックウイルス4070Aの
env蛋白質をエンベロープに持つ非増殖性の遺伝子組
換えモロニーマウス白血病ウイルス（SFCMM-3）

同種造血幹細胞移植後の再発白血病に対するヘ
ルペスウイルス・チミジンキナーゼ導入ドナー
Ｔリンパ球輸注療法の臨床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

再発性白血病 レトロウイルスベクター（SFCMM-
3）によりex vivo遺伝子導入した
ドナー由来Tリンパ球を患者に輸注
（DLT)

3
H17.9.1

（05-36V-0003）

財団法人癌研究会附属病
院

ヒト多剤耐性遺伝子MDR1遺伝子配列を含み、マウス
アンフォトロピックウイルス4070Aのenv蛋白質をエ
ンベロープに持つ非増殖性の遺伝子組換えハーべー
マウス肉腫ウイルス（HaMDR）

乳癌に対する癌化学療法の有効性と安全性を高
めるための耐性遺伝子治療の臨床研究

ハーベイマウス肉腫ウイ
ルス由来レトロウイルス
ベクター

乳がん レトロウイルスベクター(HaMDR)に
よりex vivo遺伝子導入した患者の
造血幹細胞を移植

4
H17.9.1

（05-36V-0004）

神戸大学医学部付属病院 単純ヘルペスウイルスチミジンキナーゼ遺伝子配列
を含む非増殖性の遺伝子組換えヒトアデノウイルス
５型（Ad-OC-TK）

前立腺癌転移巣及び局所再発巣に対する臓器特
異性プロモーターオステオカルシンプロモー
ターを組み込んだアデノウイルスベクター（Ad-
OC-TK)及びバラシンクロビルを用いた遺伝子治
療臨床研究

アデノウイルスベクター 前立腺がん アデノウイルスベクター（Ad-OC-
TK）の転移巣、再発巣へのin vivo
局所投与後、バラシクロビル経口
投与

5
H17.9.1

（05-36V-0005）

岡山大学医学部・歯学部
附属病院

単純ヘルペスウイルスチミジンキナーゼを発現する
非増殖性の遺伝子組換えヒトアデノウイルス5型
（Adv.RSV-TK)

前立腺癌に対するHerpes Simplex Virus-
thymidine kinase遺伝子発現アデノウイルスベ
クター及びガンシクロビルを用いた遺伝子治療
臨床研究

アデノウイルスベクター 前立腺がん アデノウイルスベクター
（Adv.RSV-TK)の癌組織へのin
vivo局所投与

6
H18.1.31

（06-36V-0001）

九州大学病院 ヒト塩基性線維芽細胞増殖因子（hFGF-2）を発現す
る非伝播性の遺伝子組換えセンダイウイルス
（SeV/dF-hFGF2）

血管新生因子（線維芽細胞増殖因子：FGF-2）遺
伝子搭載非伝播型組換えセンダイウイルスベク
ターによる慢性重症虚血肢（閉塞性動脈硬化
症、バージャー病）に対する血管新生遺伝子治
療臨床研究

センダイウイルスベク
ター

閉塞性動脈硬化
症・バージャー病

センダイウイルスベクター(FGF-2)
を大腿及び下腿に投与

7
H18.10.31

（06-36V-0002）

自治医科大学附属病院 ヒトアミノ酸脱炭酸酵素遺伝子を発現する非増殖性
の遺伝子組換えヒトアデノ随伴ウイルス２型(AAV-
hAADC-2)

AADC発現AAVベクター線条体内投与による進行期
パーキンソン病遺伝子治療の臨床研究

アデノ随伴ウイルスベク
ター

進行期パーキンソ
ン病

AAV-2ベクター(AAV-hAADC-2)を患
者の線条体に定位脳手術的に注入

8
H19.3.26

（07-36V-0001）

北里大学病院 単純ヘルペスウイルスチミジンキナーゼを発現する
非増殖性の遺伝子組換えヒトアデノウイルス5型
（Adv.RSV-TK)

前立腺癌に対するHerpes Simplex Virus-
thymidine kinase 遺伝子発現アデノウイルスベ
クター及びガンシクロビルを用いた遺伝子治療
臨床研究

アデノウイルスベクター 前立腺がん アデノウイルスベクター
（Adv.RSV-TK)を前立腺内に注入

9
H20.2.6

(08-36V-0001)

岡山大学医学部・歯学部
附属病院

インターロイキン-12を発現する非増殖性の遺伝子組
換えヒトアデノウイルス5型（Adv/IL-12)

前立腺癌に対するInterleukin-12 遺伝子発現ア
デノウイルスベクターを用いた遺伝子治療臨床
研究

アデノウイルスベクター 前立腺がん アデノウイルスベクタ－（Adv/IL-
12)の局所投与（前立腺局所又は転
移巣）

10
H21.5.11

(09-36V-0001)

東京大学医学部附属病院 大腸菌LacZ遺伝子を発現し、γ34．5遺伝子・ICP6遺
伝子・α47遺伝子を不活化された制限増殖型遺伝子
組換えヒト単純ヘルペスウイルス１型（G47Δ）

進行性膠芽腫患者に対する増殖型遺伝子組換え
単純ヘルペスウイルスG47Δを用いた遺伝子治療
（ウイルス療法）の臨床研究

増殖型遺伝子組換え単純
ヘルペスウイルスI型
G47Δ

進行性膠芽腫 増殖型遺伝子組換え単純ヘルペス
ウイルスI型 G47Δの脳腫瘍内投与

11
H21.5.11

(09-36V-0002)

国立がん研究センター

※ H22.4　名称変更
（申請時：国立がんセン
ター中央病院）

単純ヘルペスウイルス１型－チミジンキナーゼ及び
細胞内領域欠損ヒト低親和性神経成長因子受容体を
発現し、マウスアンフォトロピックウイルス4070Aの
env蛋白質をエンベロープに持つ非増殖性の遺伝子組
換えモロニーマウス白血病ウイルス(SFCMM-3)

ハプロタイプ一致ドナー由来T細胞除去造血幹細
胞移植後のHSV-TK遺伝子導入Tリンパ球“Add-
back”療法

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

造血器悪性腫瘍 レトロウイルスベクター（SFCMM-
3）によりex vivo遺伝子導入した
ドナー由来Tリンパ球を患者に輸注
（Add-back療法）

遺伝子治療等臨床研究に係る第一種使用規程の承認状況一覧

32



平成２７年１２月１６日 現在

番号
承認日

（承認番号）
実施施設 遺伝子組み換え生物等の種類の名称 研究課題名 ベクターの種類 対象疾患 導入方法（概要）

遺伝子治療等臨床研究に係る第一種使用規程の承認状況一覧

12
H21.7.17

(09-36V-0003)

三重大学医学部附属病院 HLA-A2402拘束性MAGE-A4を特異的に認識するT細胞受
容体α鎖及びβ鎖を発現し、Gibbon ape白血病ウイ
ルスのenv蛋白をエンベロープに持つ非増殖性の遺伝
子組換えモロニーマウス白血病ウイルス（MS-bPa）

MAGE-A4抗原特異的TCR遺伝子導入リンパ球輸注
による治療抵抗性食道癌に対する遺伝子治療臨
床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

食道がん レトロウイルスベクター（MS-
bPa）によりex vivo遺伝子導入し
た患者の自己Tリンパ球を輸注

13
H23.1.6

(10-36V-0001)

岡山大学病院 Reduced Expression in Immortalized
Cells/Dickkopf-3（REIC/Dkk-3）遺伝子を発現する
非増殖性の遺伝子組換えヒトアデノウイルス5型
（Adv/hREIC）

前立腺癌に対するReduced Expression in
Immortalized Cells/Dickkopf-3（REIC/Dkk-3）
遺伝子発現アデノウイルスベクターを用いた遺
伝子治療臨床研究

アデノウイルスベクター 前立腺がん アデノウイルスベクタ－
（Adv/hREIC)のin vivo局所投与
（前立腺局所又は転移巣）

14
H25.8.22

(13-36V-0007)

千葉大学医学部附属病院 ヒト　レシチン：コレステロールアシルトランス
フェラーゼ（hLCAT）を発現し、マウスアンフォトロ
ピックウイルス4070Aのenv蛋白質をエンベロープに
持つ非増殖性の遺伝子組換えモロニーマウス白血病
ウイルス（CGT_hLCAT RV）

家族性LCAT（レシチン：コレステロールアシル
トランスフェラーゼ）欠損症を対象としたLCAT
遺伝子導入ヒト前脂肪細胞の自家移植に関する
臨床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

家族性LCAT欠損症 レトロウイルスベクター（pDON-
AI）によりex vivo遺伝子導入した
ヒト前脂肪細胞を注入移植

15
H24.8.23

(12-36V-0003)

九州大学病院 ヒト色素上皮由来因子（hPEDF）を発現し、ヒト水疱
性口内炎ウイルス（Vesicular Stomatitis Virus：
VSV）のenv蛋白質（VSV-G）をエンベロープにもつ非
増殖性の遺伝子組換えアフリカミドリザル由来サル
免疫不全ウイルス（SIVagm-hPEDF）

神経栄養因子（ヒト色素上皮由来因子：hPEDF）
遺伝子搭載第３世代組換えアフリカミドリザル
由来サル免疫不全ウイルスベクターの網膜下投
与による網膜色素変性に対する視細胞保護遺伝
子治療臨床研究

アフリカミドリザル由来
サル免疫不全ウイルスベ
クター

網膜色素変性 アフリカミドリザル由来サル免疫
不全ウイルスベクター（SIV-
hPEDF）の網膜下投与

19
H24.8.7

(12-36V-0002)

東京大学医学部附属病院 大腸菌LacZ遺伝子を発現し、γ34.5遺伝子・ICP6遺
伝子・α47遺伝子を不活化された制限増殖型遺伝子
組換えヒト単純ヘルペスウイルス１型（G47Δ）

ホルモン療法抵抗性再燃前立腺癌に対する増殖
型遺伝子組換え単純ヘルペスウイルスG47Δを用
いたウイルス療法の臨床研究

増殖型遺伝子組換えHSV-
1のG47Δ

前立腺がん 増殖型遺伝子組換え単純ヘルペス
ウイルスI型 G47Δを患者の前立腺
内へ投与

20
H24.6.14

(12-36V-0001)

国立成育医療研究セン
ター

ヒトcytochrome b-245,beta polypeptide（CYBB）遺
伝子を含み、マウスアンフォトロピックウイルス
4070Aのエンベロープタンパク質を有する増殖能欠損
型モロニーマウス白血病ウイルスベクターMFGSgp91

慢性肉芽腫症に対する造血幹細胞を標的とした
遺伝子治療臨床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

慢性肉芽腫症 レトロウイルスベクター
(MFGSgp91)によりex vivo遺伝子導
入した患者の造血幹細胞（CD34陽
性細胞）を静注

21
H24.5.13

(13-36V-0007)

千葉大学医学部附属病院 HGFの競合的アンタゴニストであるNK4を発現する非
増殖性の遺伝子組換えアデノウイルス5型ベクター
（Ad5CMV-NK4）

切除不能悪性胸膜中皮腫を対象としたNK4遺伝子
発現型アデノウイルスベクターによる臨床研究

アデノウイルスベクター 悪性胸膜中皮腫 アデノウイルスベクター（Ad5CMV-
NK4）を胸腔内に投与

22
H24.8.23

(12-36V-0004)

岡山大学病院 ヒトアデノウイルス5型を基本骨格としてテロメラー
ゼ活性依存性に制限増殖する腫瘍融解ウイルス
（Telomelysin）

頭頸部・胸部悪性腫瘍に対する腫瘍選択的融解
ウイルスTelomelysinを用いた放射線併用ウイル
ス療法の臨床研究

腫瘍選択的融解ウイルス
Telomelysin（OBP-301）

頭頸部・胸部悪性
腫瘍

腫瘍選択的融解ウイルス
Telomelysin（OBP-301）を腫瘍内
に投与

H25.3.22 多施設共同研究
　

（13-36V-0001）  三重大学医学部附属病院

（13-36V-0002）  愛媛大学医学部附属病院

（13-36V-0003）  藤田保健衛生大学病院

（13-36V-0004）  名古屋大学医学部附属病

23
～
26

HLA-A*24:02拘束性WT1を特異的に認識するT細胞受容
体（TCR）α鎖及びβ鎖、並びに内在性のTCRα鎖及
びβ鎖遺伝子に干渉するsiRNAを発現し、Gibbon ape
白血病ウイルスのenv蛋白をエンベロープに持つ非増
殖性の遺伝子組換えモロニーマウス白血病ウイルス
（MS3-WT1-siTCR）

MS3-WT1-siTCRベクターを用いたWT1抗原特異的
TCR遺伝子導入Tリンパ球輸注による急性骨髄性
白血病及び骨髄異形成症候群に対する遺伝子治
療臨床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

急性骨髄性白血
病、骨髄異形成症
候群

レトロウイルスベクター（MS-
bPa）によりex vivo遺伝子導入し
た患者の自己Tリンパ球を輸注
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27
H25.5.13

(13-36V-0006)

東京大学医科学研究所附
属病院

大腸菌LacZ遺伝子を発現し、γ34．5遺伝子・ICP6遺
伝子・α47遺伝子を不活化された制限増殖型遺伝子
組換えヒト単純ヘルペスウイルス１型（G47Δ）

進行性膠芽腫患者に対する増殖型遺伝子組換え
単純ヘルペスウイルスG47Δを用いた遺伝子治療
（ウイルス療法）の臨床研究

増殖型遺伝子組換え単純
ヘルペスウイルスI型
G47Δ

進行性膠芽腫 増殖型遺伝子組換え単純ヘルペス
ウイルスI型 G47Δの脳腫瘍内投与

28
H25.8.22

(13-36V-0008)

東京大学医科学研究所附
属病院

大腸菌LacZ遺伝子を発現し、γ34．5遺伝子・ICP6遺
伝子・α47遺伝子を不活化された制限増殖型遺伝子
組換えヒト単純ヘルペスウイルス１型（G47Δ）

進行性嗅神経芽細胞腫患者に対する増殖型遺伝
子組換え単純ヘルペスウイルスG47Δを用いたウ
イルス療法の臨床研究

増殖型遺伝子組換え単純
ヘルペスウイルスI型
G47Δ

進行性嗅神経芽細
胞腫

増殖型遺伝子組換え単純ヘルペス
ウイルスI型 G47Δの腫瘍内投与

29
H26.3.4

(14-36V-0001)

自治医科大学附属病院 CD19特異的キメラ抗原受容体を発現し、Gibbon ape
白血病ウイルス Env タンパク質をエンベロープに持
つ非増殖性の遺伝子組換えモロニーマウス白血病ウ
イルス（SFG-1928z）

CD19特異的キメラ抗原受容体発現Ｔウイルスリ
ンパ球を用いた難治性B細胞性悪性リンパ腫に対
する遺伝子治療臨床研究

モロニーマウス白血病ウ
イルス由来レトロウイル
スベクター

難治性B細胞性悪性
リンパ腫

レトロウイルスベクター（SFG-
1928z）によりex vivo遺伝子導入
した患者の自己Tリンパ球を輸注

30
H26.3.4

(14-36V-0002)

岡山大学病院 Reduced Expression in Immortalized
Cells/Dickkopf-3遺伝子を発現する非増殖性の遺伝
子組換えヒトアデノウイルスベクター5型
（Adv/REIC）

悪性胸膜中皮腫に対するReduced Expression in
Immortalized Cells/Dickkopf-3遺伝子発現アデ
ノウイルスベクターを用いた遺伝子治療臨床研
究

アデノウイルスベクター 悪性胸膜中皮腫 アデノウイルスベクター
（Adv/REIC）を腫瘍病巣内又は胸
腔内に投与

31
H27.4.10

(15-36V-0001)

自治医科大学附属病院 ヒト芳香族Lアミノ酸脱炭素酵素（aromatic L-amino
acid decarboxylase:AADC）遺伝子を組み込んだ2型
アデノ随伴ウイルス（adeno-associated
virus:AAV）ベクター（AAV-hAADC-2）

AADC欠損症に対する遺伝子治療の臨床研究 アデノ随伴ウイルスベク
ター

AADC欠損症 AAV-2ベクター(AAV-hAADC-2)を患
者の被殻にに定位脳手術的に注入

32
H27.4.10

(15-36V-0002)

自治医科大学附属病院 ヒト芳香族Lアミノ酸脱炭素酵素（aromatic L-amino
acid decarboxylase:AADC）遺伝子を組み込んだ2型
アデノ随伴ウイルス（adeno-associated
virus:AAV）ベクター（AAV-hAADC-2）

AADC発現AAVベクター被殻内投与によるパーキン
ソン病遺伝子治療の第Ⅰ/Ⅱ相臨床研究

アデノ随伴ウイルスベク
ター

進行期パーキンソ
ン病

AAV-2ベクター(AAV-hAADC-2)を患
者の被殻にに定位脳手術的に注入

 ※ 欠番 ： 実施の見合わせ：３件（16～18）
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遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の

多様性の確保に関する法律の概要

目 的
国際的に協力して生物の多様性の確保を図るため、遺伝子組換え生物等

の使用等の規制に関する措置を講ずることにより、生物多様性条約カルタ

ヘナ議定書の的確かつ円滑な実施を確保。

主務大臣による基本的事項の公表
遺伝子組換え生物等の使用等による生物多様性影響を防止するための施

策の実施に関する基本的な事項等を定め、これを公表。

遺伝子組換え生物等の使用等に係る措置

遺伝子組換え生物等の使用等に先立ち､使用形態に応じた措置を実施

↓ ↓

「第１種使用等」 「第２種使用等」

＝環境中への拡散を防止し ＝環境中への拡散を防止し

ないで行う使用等 つつ行う使用等

新規の遺伝子組換え生物等 施設の態様等拡散防止措置

の環境中での使用等をしよう が主務省令で定められている

。とする者(開発者､輸入者等)等 場合は､当該措置をとる義務

は事前に使用規程を定め､生物 定められていない場合は、

多様性影響評価書等を添付し､ あらかじめ主務大臣の確認を

主務大臣の承認を受ける義務 受けた拡散防止措置をとる義。

務。

未承認の遺伝子組換え生物等の輸入の有無を検査する仕組み、輸出の際

の相手国への情報提供、科学的知見の充実のための措置、国民の意見の聴

取、違反者への措置命令、罰則等所要の規定を整備する。
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＜参照条文＞ 

○ 遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律（平成

１５年法律第９７号）（抄） 

 
（目的）  
第一条 この法律は、国際的に協力して生物の多様性の確保を図るため、遺伝子組換え生物

等の使用等の規制に関する措置を講ずることにより生物の多様性に関する条約のバイオセ

ーフティに関するカルタヘナ議定書（以下「議定書」という。）の的確かつ円滑な実施を確

保し、もって人類の福祉に貢献するとともに現在及び将来の国民の健康で文化的な生活の

確保に寄与することを目的とする。  
 
（定義）  
第二条 この法律において「生物」とは、一の細胞（細胞群を構成しているものを除く。）又

は細胞群であって核酸を移転し又は複製する能力を有するものとして主務省令で定めるも

の、ウイルス及びウイロイドをいう。  
２ この法律において「遺伝子組換え生物等」とは、次に掲げる技術の利用により得られた

核酸又はその複製物を有する生物をいう。  
一 細胞外において核酸を加工する技術であって主務省令で定めるもの  
二 異なる分類学上の科に属する生物の細胞を融合する技術であって主務省令で定めるも

の  
３ この法律において「使用等」とは、食用、飼料用その他の用に供するための使用、栽培

その他の育成、加工、保管、運搬及び廃棄並びにこれらに付随する行為をいう。  
４ この法律において「生物の多様性」とは、生物の多様性に関する条約第二条に規定する

生物の多様性をいう。  
５ この法律において「第一種使用等」とは、次項に規定する措置を執らないで行う使用等

をいう。  
６ この法律において「第二種使用等」とは、施設、設備その他の構造物（以下「施設等」

という。）の外の大気、水又は土壌中への遺伝子組換え生物等の拡散を防止する意図をもっ

て行う使用等であって、そのことを明示する措置その他の主務省令で定める措置を執って

行うものをいう。  
７ この法律において「拡散防止措置」とは、遺伝子組換え生物等の使用等に当たって、施

設等を用いることその他必要な方法により施設等の外の大気、水又は土壌中に当該遺伝子

組換え生物等が拡散することを防止するために執る措置をいう。 
 
 
（遺伝子組換え生物等の第一種使用等に係る第一種使用規程の承認）  
第四条 遺伝子組換え生物等を作成し又は輸入して第一種使用等をしようとする者その他の

遺伝子組換え生物等の第一種使用等をしようとする者は、遺伝子組換え生物等の種類ごと

にその第一種使用等に関する規程（以下「第一種使用規程」という。）を定め、これにつ

き主務大臣の承認を受けなければならない。ただし、その性状等からみて第一種使用等に

よる生物多様性影響が生じないことが明らかな生物として主務大臣が指定する遺伝子組

換え生物等（以下「特定遺伝子組換え生物等」という。）の第一種使用等をしようとする

場合、この項又は第九条第一項の規定に基づき主務大臣の承認を受けた第一種使用規程

（第七条第一項（第九条第四項において準用する場合を含む。）の規定に基づき主務大臣

により変更された第一種使用規程については、その変更後のもの）に定める第一種使用等

をしようとする場合その他主務省令で定める場合は、この限りでない。  
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２ 前項の承認を受けようとする者は、遺伝子組換え生物等の種類ごとにその第一種使用等

による生物多様性影響について主務大臣が定めるところにより評価を行い、その結果を記

載した図書（以下「生物多様性影響評価書」という。）その他主務省令で定める書類とと

もに、次の事項を記載した申請書を主務大臣に提出しなければならない。  
一 氏名及び住所（法人にあっては、その名称、代表者の氏名及び主たる事務所の所在地。

第十三条第二項第一号及び第十八条第四項第二号において同じ。）  
二 第一種使用規程  

３ 第一種使用規程は、主務省令で定めるところにより、次の事項について定めるものとす

る。  
一 遺伝子組換え生物等の種類の名称  
二 遺伝子組換え生物等の第一種使用等の内容及び方法  

４ 主務大臣は、第一項の承認の申請があった場合には、主務省令で定めるところにより、当該申

請に係る第一種使用規程について、生物多様性影響に関し専門の学識経験を有する者（以下

「学識経験者」という。）の意見を聴かなければならない。  

５ 主務大臣は、前項の規定により学識経験者から聴取した意見の内容及び基本的事項に照

らし、第一項の承認の申請に係る第一種使用規程に従って第一種使用等をする場合に野生

動植物の種又は個体群の維持に支障を及ぼすおそれがある影響その他の生物多様性影響

が生ずるおそれがないと認めるときは、当該第一種使用規程の承認をしなければならない。  
６ 第四項の規定により意見を求められた学識経験者は、第一項の承認の申請に係る第一種

使用規程及びその生物多様性影響評価書に関して知り得た秘密を漏らし、又は盗用しては

ならない。  
７ 前各項に規定するもののほか、第一項の承認に関して必要な事項は、主務省令で定める。  
 
（承認した第一種使用規程等の公表）  

第八条 主務大臣は、次の各号に掲げる場合の区分に応じ、主務省令で定めるところにより、

遅滞なく、当該各号に定める事項を公表しなければならない。  
一 第四条第一項の承認をしたとき その旨及び承認された第一種使用規程  
二 前条第一項の規定により第一種使用規程を変更したとき その旨及び変更後の第一種

使用規程  
三 前条第一項の規定により第一種使用規程を廃止したとき その旨  

２ 前項の規定による公表は、告示により行うものとする。 
 
（本邦への輸出者等に係る第一種使用規程についての承認）  

第九条 遺伝子組換え生物等を本邦に輸出して他の者に第一種使用等をさせようとする者その他

の遺伝子組換え生物等の第一種使用等を他の者にさせようとする者は、主務省令で定めると

ころにより、遺伝子組換え生物等の種類ごとに第一種使用規程を定め、これにつき主務大

臣の承認を受けることができる。  
２ 前項の承認を受けようとする者が本邦内に住所（法人にあっては、その主たる事務所。

以下この項及び第四項において同じ。）を有する者以外の者である場合には、その者は、本

邦内において遺伝子組換え生物等の適正な使用等のために必要な措置を執らせるための者

を、本邦内に住所を有する者その他主務省令で定める者のうちから、当該承認の申請の際

選任しなければならない。  
３ 前項の規定により選任を行った者は、同項の規定により選任した者（以下「国内管理人」

という。）を変更したときは、その理由を付してその旨を主務大臣に届け出なければならな
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い。  
４ 第四条第二項から第七項まで、第五条及び前条の規定は第一項の承認について、第六条

の規定は第一項の承認を受けた者（その者が本邦内に住所を有する者以外の者である場合

にあっては、その者に係る国内管理人）について、第七条の規定は第一項の規定により承

認を受けた第一種使用規程について準用する。この場合において、第四条第二項第一号中

「氏名及び住所」とあるのは「第九条第一項の承認を受けようとする者及びその者が本邦

内に住所（法人にあっては、その主たる事務所）を有する者以外の者である場合にあって

は同条第二項の規定により選任した者の氏名及び住所」と、第七条第一項中「第四条第一

項」とあるのは「第九条第一項」と読み替えるものとする。 
 
 
 

○ 遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律施行

規則（平成１５年財務省・文部科学省・厚生労働省・農林水産省・経済産業省・環境省令

第１号） （抄） 

 
（生物の定義）  

第一条 遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律 （以下

「法」という。）第二条第一項 の主務省令で定める一の細胞（細胞群を構成しているもの

を除く。）又は細胞群（以下「細胞等」という。）は、次に掲げるもの以外のものとする。  
一 ヒトの細胞等  
二 分化する能力を有する、又は分化した細胞等（個体及び配偶子を除く。）であって、自

然条件において個体に成育しないもの 
 
（遺伝子組換え生物等を得るために利用される技術）  

第二条 法第二条第二項第一号の主務省令で定める技術は、細胞、ウイルス又はウイロイド

に核酸を移入して当該核酸を移転させ、又は複製させることを目的として細胞外において

核酸を加工する技術であって、次に掲げるもの以外のものとする。  
一 細胞に移入する核酸として、次に掲げるもののみを用いて加工する技術 
イ 当該細胞が由来する生物と同一の分類学上の種に属する生物の核酸 
ロ 自然条件において当該細胞が由来する生物の属する分類学上の種との間で核酸を交

換する種に属する生物の核酸 
二 ウイルス又はウイロイドに移入する核酸として、自然条件において当該ウイルス又は

ウイロイドとの間で核酸を交換するウイルス又はウイロイドの核酸のみを用いて加工す

る技術  
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（第一種使用規程の記載事項）  

第八条 第一種使用規程に定める法第四条第三項 各号（法第九条第四項 において準用する

場合を含む。）に掲げる事項については、次の各号に掲げる区分に応じ、当該各号に定める

ところによるものとする。  
一 遺伝子組換え生物等の種類の名称 当該遺伝子組換え生物等の宿主（法第二条第二項第

一号 に掲げる技術の利用により得られた核酸又はその複製物が移入される生物をいう。以

下同じ。）又は親生物（法第二条第二項第二号 に掲げる技術の利用により得られた核酸又

はその複製物が由来する生物をいう。以下同じ。）の属する分類学上の種の名称及び当該遺

伝子組換え生物等の特性等の情報を含めることにより、他の遺伝子組換え生物等と明確に

区別できる名称とすること。  
二 遺伝子組換え生物等の第一種使用等の内容 当該遺伝子組換え生物等について行う一連

の使用等について定めること。  
三 遺伝子組換え生物等の第一種使用等の方法 当該第一種使用等を行うに当たって執るべ

き生物多様性影響を防止するための措置について定めること（生物多様性影響を防止する

ため必要な場合に限る。）。 
 

（学識経験者からの意見聴取）  

第九条 主務大臣は、法第四条第四項 （法第九条第四項 において準用する場合を含む。）の

規定により学識経験者の意見を聴くときは、次条の学識経験者の名簿に記載されている者

の意見を聴くものとする。  
 
（学識経験者の名簿）  

第十条 主務大臣は、生物多様性影響に関し専門の学識経験を有する者を選定して、学識経

験者の名簿を作成し、これを公表するものとする。 
 
（第一種使用規程の公表の方法）  

第十四条 法第八条第一項（法第九条第四項において準用する場合を含む。）の規定による公

表は、官報に掲載して行うものとする。 
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「遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律」の概要

並びに「遺伝子治療臨床研究に関する指針」及び「再生医療等の安全性の確保等に関す

る法律」（指針等）との関係について

１．「遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律」（カルタヘナ法）

制定の背景

平成１２年１月、遺伝子組換え生物等の使用による生物多様性への悪影響を防止することを目

的とした「生物の多様性に関する条約のバイオセーフティに関するカルタヘナ議定書」（以下「議

定書」という。）が採択され、平成１５年９月に国際発効となったところである。

我が国では、議定書締結に当たって必要となる国内法令の整備を図るため、本法が第１３５回

国会において成立し、平成１５年６月に公布されたところである。これを受け、我が国は同年１

１月に議定書を締結し、平成１６年２月１９日より国内発効されたところである。（カルタヘナ法

及び関連政省令等も同日施行。）

２．カルタヘナ法の概要

本法は、国際的に協力して生物の多様性の確保を図るため、遺伝子組換え生物等の使用等に対

する規制の措置を講ずることにより議定書の的確かつ円滑な実施を確保し、もって人類の福祉に

貢献するとともに現在及び将来の国民の健康で文化的な生活の確保に寄与することを目的として

いる。

第１章においては、議定書の的確かつ円滑な実施を図るため、主務大臣に対し、遺伝子組換え

生物等の使用等により生ずる影響であって、生物の多様性を損なうおそれのあるもの（以下「生

物多様性影響」という。）を防止するための施策の実施に関する基本的な事項等を定め、公表する

こと等を定めている。第２章においては、使用者等に対し、遺伝子組換え生物等の使用形態に応

じた措置を実施する義務を課すこと等を定めている。このほか、第３章、第４章及び第５章にお

いては、遺伝子組換え生物等を輸出する際の相手国への情報提供、科学的知見の充実のための措

置、国民の意見の聴取、違反者への措置命令、罰則等について、所要の規定を整備している。

３．カルタヘナ法と指針等との関係

上記のとおり、カルタヘナ法は、生物多様性影響の防止の観点から、遺伝子組換え生物等の使

用等の規制に関する措置を講ずることを目的としている。一方、指針等は、遺伝子治療臨床研究

に関し遵守すべき事項を定め、もって遺伝子治療臨床研究の医療上の有用性や倫理性等を確保し、

社会に開かれた形での適正な実施を図ることを目的としており、本法とは策定目的が異なるもの

である。したがって、遺伝子治療臨床研究を実施する場合には、引き続き指針等を遵守する必要

があるが、本法の適用対象となる遺伝子組換え生物等を当該臨床研究において使用等する場合（保

管、運搬、廃棄する場合も含まれる。）、当該臨床研究の総括責任者等は、本法に規定する措置を

併せて遵守しなければならないこととなる。
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