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最近の革新的医療技術創出の世界的な潮流

• 様々なモダリティによる革新的な医薬品・医療技術が本格的に臨床現場へともたらされた
• 細胞治療、遺伝子治療、ウイルス療法、核酸医薬、・・・

• Luxturna, Zolgensma, Delytact, Kymriah, Zynteglo, Onpayro, Viltolarsen, Comirnaty, ・・・

• これらのほとんどはアカデミアによる地道な基礎研究の成果

• 情報工学の進展、AIの創薬への応用
• 創薬ターゲットの同定・構造解析、HTSへの応用

• 生成系AIを用いた病態解析、疾患診断への活用

• ゲノム解析（GWAS,PRS）による未診断疾患や発症前疾患の解明

• DCT、RWDによる効率的な開発、PHRの収集・活用

• これらの新規医療技術開発の担い手の多くはアカデミア
• アカデミア・シーズのメガファーマへの導出による実用化

• エコシステムの活用によるバイオベンチャーの役割の増大
• New Drug Approval (FDA)におけるバイオベンチャー比率の上昇(80%,2021)

• 医薬品開発の担い手としてUSで60%強、欧州で半数弱、中国、韓国では70～80%を占める

• 本邦におけるドラッグ・ロスの一因ともなっている
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• AMEDにおける医薬品開発事業の現状
• 研究者の意識の変化；研究の実用化に向けた意識の変化をもたらしてきている
• オミックス研究などの成果による病態の解明による理論的な開発事例が多い
• 難病、希少疾患、小児疾患など、患者数は多くないがMedical Needsの高い疾患が対象とする研究が多い
• しかしながら、基礎研究から応用研究段階への支援が主体で、非臨床開発から臨床開発への継続的な支援が難しい
• 実用化研究においても臨床POCの獲得が主たる目的 （Phase IIaまでが守備範囲）

• 研究者主導臨床試験・医師主導治験
• 理論的なアプローチ、バイオマーカーの活用、対象患者の同定などにより、試験の成功確率が高い
• 橋渡し研究拠点・臨床研究中核病院による事例が多いが、地方の大学による事例も増えてきている
• しかしながら、当該試験により良好な結果が得られても企業への導出や薬事承認例は限られている

• 限られた市場性、またDrug Repositioningなど、企業としての導入が難しい事例が多い

• 支援額が限られており規模の大きな臨床試験の実施は難しく、企業やVCが望むロバストな臨床的エビデンスの提供は難しい
• 薬事承認を目的とした国際共同試験を実施できる体制が準備されていない

• グローバル開発の視点から見た医薬品開発
• 研究者のネットワークの活用によるグローバル開発の可能性を有している
• しかしながら、開発当初からグローバルでの開発を考慮している事例は極めて少ない
• 開発テーマのグローバルにおける開発情報の取得がほとんどなされていない

アカデミア発の革新的医療技術の実用化の視点からの
AMED医薬品開発事業の現状と課題
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アカデミア発の革新的医療技術創出の推進のための方策
• AMED機能の統合・連携の強化と開発目標の明確化

• 創薬支援事業の連携・統合と伴走型支援の充実
• 構造解析等による創薬標的の明確化、品質が担保された試験物の生成、知財に対する戦略的支援

• AMED FLuXの拡充による、製薬企業との共通理解と連携の促進、企業への導出の機会の拡大
• より早期の段階からの双方向のコミュニケーションの推進、市場性を踏まえた意見交換

• 既存のシステムの改善によるバイオベンチャーの育成支援
• CiCLE事業の抜本的見直し、0→1を支援する創薬ベンチャーエコシステム強化事業の拡張・充実

• 様々なモダリティに対応したFirst In Human（FIH）施設の構築
• 低分子に限らず、様々なバイオ製品に対応できる施設による安全性と臨床POCの獲得による次相への橋渡し
• バイオ製品の治験薬製造施設の設立（企業との連携、CROの参画も含む）

• 上記の成果を無駄にしない薬事承認・社会実装を可能とする実効性のある公的な仕組みの構築
• アカデミア創薬の特長である希少疾患、難病、小児疾患、AMRなど企業の参入が難しい領域への対応
• 海外の研究者との協力・連携による実施計画の精緻化、グローバルへの展開を視野にいれた開発計画の策定と実施
• 理論的なアプローチ、BMの活用、対象患者の適正な選択などによる成功確率の高い効率的な臨床試験の企画・実施
• PI（医師）の明確な役割分担（検証試験の企画・実施）、PMDAの参画による承認条件の事前の明確化
• 製薬企業からの協力・支援、またCRO（CDMO)との協業による治験薬の準備

• 患者さんに研究の成果を届けられることによる、医師のインセンティブの明確化
• Research mindを持つPhysicianの養成、新時代に即した人材の育成
• Drug Lag & Lossに対する対応策としての活用

• 本邦の状況に即したEco-Systemの確立
• 臨床POC取得後の実用化のための複数の道筋の整備
• 海外も含めたマーケットニーズの把握、VC、知財の専門家などの参画による実効性の高い起業支援システムの確立4
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最近10年間でのFDA承認新規医薬品に占めるEBPの割合
＆

EBP開発品における導出例と自社開発例の比率

IQVIA Global Trend R&D Overview through 2021 



医薬品開発（P1ー申請）を誰が担っているか？
アメリカ、欧州、中国、韓国、日本におけるの状況

IQVIA Global Trend R&D Overview through 2021 



FDAにおける2010年から2021年における
新規医薬品承認数に対する欧州、日本の承認数

＆
日本での未承認医薬品の開発状況

83(33%) 33(13%) 137(54%)

<Under development>    <discontinued>         <No information available>

吉田昌生; 政策研ニュースNo67 2022年11月より改変



令和３年度の薬事承認の事例
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先駆的医薬品等指定制度の対象品目にみるアカデミアの関与
（平成27年度～令和2年度）
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・平成27年度より「先駆け審査指定制度」として試行

・ 最初の審査対象品はアカデミアからの創出品であり、薬事承認されている
１、医療機器；チタン・ブリッジ・痙攣性発声障害（H29.12.15)
２、医薬品；シロリムス・結節性硬化症に伴う血管線維症（H30.3.23)
３、再生医療；ステミラック・脊髄損傷に対する幹細胞療法（H30.12.28)
４、体外診断薬；NCCオンコパネル・がん関連遺伝子検査（H30.12.25)

https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/0003.html より作成



AMED支援の研究成果による先駆的医薬品等指定制度の対象品目
（H27-R4）

• 医薬品（4品目）
• エクリズマブ（アレクシオンファーマ）
• CNT-01（ト－アエイヨー）
• Valemetostat（第一三共）
• NS-065/NCNP01（日本新薬）

• 医療機器（11品目）
• LIPUS-Brain（サウンドウエーブイノベーション）
• 心臓形状矯正ネット（iCorNet）
• 多孔化カバードステント（グッドマン）
• チタンブリッジ（ノーベルファーマ） など

• 体外診断用医薬品（1品目）
• 膵臓・胆道癌検査キット（東レ）

• 再生医療等製品（6品目）
• 誘導型抑制性T細胞（JUNTEN BIO）
• TBI-130１（大塚製薬）
• 非自己iPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞（大日本住友）
• 口腔粘膜由来食道細胞シート（セルシード）
• G47Δ（第一三共）
• STR01（ニプロ） 11



AMED Pickup, Jan., 2022



AMED-FLuX
アカデミアと企業の開発者との対話
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AMED PickUp, Jan., 2022
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革新的医療技術創出におけるアカデミアの役割
• 革新的な医療技術の創出

• 先端的な技術による価値の創造

• 異分野融合研究の推進（工学、情報工学、生命理科学、農学など）

• 新規創薬標的の同定とそのバリデーション

• 臨床サンプルの活用

• 企業との連携による試験物の作成と橋渡し研究の推進

• 起業へのチャレンジ

• 新時代に即応した人材の育成

• 創薬プロセス、知財についての十分な知識

• PPI,ELSIに対する理解と積極的な関わり合い

• エコシステムの確立とその拡充

• 各分野からの協力、経験者の参加

• 公的資金の獲得、VCの参画・指導

• グローバル開発の主要な担い手となる
• アジア諸国との連携強化による拠点の構築

• 欧米諸国との戦略的連携の強化

• グローバルヘルスへの貢献 16




