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第一章 総則 
 

第二 定義 

＜検討事項１ 「遺伝子治療の定義及び適用範囲について」に対応＞ 

○ 治療だけでなく、予防（いわゆる一次予防）も適用範囲に含め、その際、遺

伝子治療等とはヒトへの遺伝子導入により疾病の治療や予防であることを

明記してはどうか。 

 指針内に新たに予防を含めて規定。 

 

現行指針 見直し案 

第二 定義 

一 この指針において「遺伝子治療」とは、疾

病の治療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。 

第二 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。 

 

 

＜検討事項７ 「多施設共同研究について」に対応＞ 

○ 多施設共同研究といった複数の研究機関で共同研究を行う場合、共同研究

（全体）に係る業務を総括する者について、新たに定義を設ける方向で検討

する。この場合、現在見直し中の「疫学及び臨床研究に関する倫理指針」（以

下、「統合指針」という。）との整合性を図ることとする。 

 ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針（以下、「ヒト幹指針」という。）、

「第１章第２ 用語の定義等」の規定と同様に、共同研究（全体）に係る業

務を総括する者について、総括責任者として定義。 

 

現行指針 見直し案 

第二 定義 

規定なし 

第二 定義 

五 この指針において「総括責任者」とは、

複数の機関で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、当該研究に係る業務を総括す

る研究責任者をいう。 

 

 

 

 

○ 議論のまとめ 

 指針での記載方法 
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＜検討事項１３ 「人権の保護に関する事項について」に対応＞ 

○ 疫学及び臨床研究に関する指針の見直しに合わせて、新たにいわゆるインフ

ォームド・アセントを用語として定義し、指針内に記載することとする。 

 統合指針※草案「第１章第３ 用語の定義」と同様、インフォームド・アセ

ントを用語として定義。（インフォームド・アセントの具体的な手続につい

ては「第二章第二 インフォームド・コンセント」に規定。） 

 

現行指針 見直し案 

第二 定義 

規定なし 

第二 定義 

十三 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

与える能力がない被験者が、実施又は継続され

ようとする研究に関して、その理解力に応じた

分かりやすい言葉で説明を受け、当該研究を実

施又は継続の決定を理解し、賛意を表すること

をいう。※1 

 

 

第三 適用範囲 

＜検討事項１ 「遺伝子治療の定義及び適用範囲について」に対応＞ 

○ 自然変異型の腫瘍溶解性ウイルスによる治療は現行の遺伝子治療臨床研究

に関する指針の対象には含まれない。一方で、国による評価を行うべきとの

観点もあるため、当該ウイルスを用いた臨床研究は本指針の対象には含まれ

ないが、各施設の IRB 等の要請により、国において当該臨床研究の安全性等

の評価ができることにしてはどうか。 

 自然変異型の腫瘍溶解性ウイルスによる治療については指針の対象に含ま

れないが、その取扱いについては通知等で下記のごとく記載。 

 

自然変異型腫瘍溶解性ウイルスを用いた臨床研究は本指針の対象には含まれないが、各施設の倫

理審査委員会の意見も踏まえ、研究機関の長からの要請により、国において当該臨床研究の安全

性等の評価を行うことは可能である。 

 

 
※１ 諸外国において「アセント」又は「インフォームド･アセント」は小児を被験者とする場合

について用いられることが多いが、本指針では、小児に限らず、インフォームド･コンセントを

与える能力がない被験者が研究を実施されることの決定に自らの意思を表することができる場

合において実施するものとして規定している旨を示す。 
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＜検討事項３ 「iPS 細胞を用いた臨床研究の取り扱いについて」に対応＞ 

○ iPS 細胞だけでなく、遺伝子導入を行ったヒト幹細胞を用いた臨床研究につ

いては、特定認定再生医療等委員会で審査することとし、遺伝子治療の専門

家が審査委員として加わることを明確化するよう調整を図る。 

 省内にて調整中。 

 

 

第四 対象疾患 

＜検討事項２ 「対象疾患について」に対応＞ 

○ 要件１については、重篤な遺伝性疾患、がん、後天性免疫不全症候群その他

の生命を脅かす疾患又は身体の機能を著しく損なう疾患であることとなっ

ているが、慢性疾患への対応等も考慮して疾患を限定する必要はないのでは

ないか。 

 要件１は削除。 

○ 要件２については、遺伝子治療臨床研究による治療効果が、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に予測されるものであることと

してはどうか。 

 議論のまとめの通り変更して規定。 

○ 要件３については、治療については被験者にとって遺伝子治療臨床研究によ

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、予防について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

のであることとしてはどうか。 

 議論のまとめの通り変更して規定。 

 

現行指針 見直し案 

第三 対象疾患等 

一 遺伝子治療臨床研究（遺伝子標識の臨床研

究（以下「遺伝子標識臨床研究」という。）を

除く。以下この第三で同じ。）の対象は、次の

すべての要件に適合するものに限る。 

１ 重篤な遺伝性疾患、がん、後天性免疫不全

症候群その他の生命を脅かす疾患又は身体の

機能を著しく損なう疾患であること。 

２ 遺伝子治療臨床研究による治療効果が、現

在可能な他の方法と比較して優れていること

が十分に予測されるものであること。 

第四 対象疾患等 

一 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

であることが十分に予測されるものであるこ



 

 

4 

 

３ 被験者にとって遺伝子治療臨床研究により

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。 

 

と。 

２ 被験者にとって遺伝子治療等臨床研究に

よって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。さらに、当該

研究が予防の場合には、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 有効性及び安全性の確保 

第六 品質等の確認 

＜検討事項４ 「ベクターの品質・安全性に関する基準について」、５ 「臨床研

究と治験の整合性について」、６ 「海外の規制との整合性について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究に関する指針の品質・安全性に関する基準については、

臨床研究の質を担保できるよう、遺伝子治療用医薬品の指針の見直しと併せ

て当該指針における基準と同程度に定めることとする。 

○ 海外の規制とも整合性を図り、国際共同研究を推進していくために必要と考

えられる事項については海外の規制と齟齬のないよう、留意しながら作成す

る。 

 現行指針の「第四 有効性及び安全性」、「第五 品質等の確認」については

見直し案でも変更せず規定。具体的な項目等についてはサブグループにて検

討中。項目等は「第四章第二 研究計画の記載事項」に規定。 

 

現行指針 見直し案 

第四 有効性及び安全性 

 遺伝子治療臨床研究は、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。 

第五 品質等の確認 

 遺伝子治療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条第１項において

求められる水準に達している施設において製

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。 

第五 有効性及び安全性 

同左 

 

 

第六 品質等の確認 

同左 
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第十 情報の公開 

＜検討事項１０ 「情報の公開について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究は侵襲性を有する介入研究であり、その情報の公開につ

いては臨床研究に関する倫理指針の規定にそって、これまでと同様に登録す

ることとなるが、遺伝子治療臨床研究に関する指針においても情報公開の規

定を明記する。 

 第七章雑則から第一章総則に移動し、ヒト幹指針「第１章第６の６」の規定

と同様に情報の公開について明確化。（なお、「第四章第一 研究の開始の手

続」にて公開すべきデータベース等について規定。） 

 

現行指針 見直し案 

第三 情報の公開 

 実施施設の長は、計画又は実施している遺伝

子治療臨床研究に関する情報の適切かつ正確

な公開に努めるものとする。 

第十 情報の公開 

 遺伝子治療等臨床研究は、第四章第一の六に

規定され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。 
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第二章 被験者の人権保護 
 

第二 インフォームド・コンセント 

＜検討事項１３ 「人権保護に関する事項について」に対応＞ 

○ 疫学及び臨床研究に関する指針の見直しに合わせて、新たにいわゆるインフ

ォームド・アセントを用語として定義し、指針内に記載することとする。 

 インフォームド・アセントを「第一章第二 定義」に用語として定義すると

ともに、インフォームド・アセントの手続については統合指針草案「第５章

第１３の２ インフォームド・アセントを得る場合の手続等と同様に規定。 

 

現行指針 見直し案 

規定なし （２） インフォームド･アセントを得る場合の

手続等 

 １）研究者等は、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（１

（３）ア（イ）の場合※１を除く。）が、研究を

実施されることの決定に自らの意向を表する

ことができると判断されるときは※2、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※3。 

 ２）研究責任者は、１）の規定によるインフ

ォームド･アセントを得ることが予測される

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※4 を研究

計画書に記載しなければならない。 

                                                   
※1 被験者が未成年者で義務教育の課程を修了しており又は 16 歳以上であり、かつ、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場合。 
※2 言語理解が可能で、理性的な思考に基づき自らの意思を表することができる状態にあること

を指し、例えば、16 歳未満の未成年者を研究対象者とする場合は、個々の研究対象者の発達

に応じて対処することが望ましい旨を示す。また、小児集団における医薬品の臨床試験に関

するガイダンス（ICH-E11）に関する質疑応答集（Ｑ＆Ａ）では、小児被験者からアセントを

取得する年齢について、米国小児学会のガイドラインを参考に、「概ね７歳以上」（文書によ

るアセントは「概ね中学生以上」）との目安を示しており、研究の内容に応じて適宜参照して

差し支えない旨を示す。 
※3 インフォームド･アセントを得る対象としない場合にあっても、実施又は継続しようとする研

究に関して理解できると考えられる事項があれば説明することが望ましい旨を示す。 
※4  研究対象者の理解力に応じた分かりやすい言葉による他、挿絵や図表入りの書面を用いる、   

また、理解に要する時間について配慮する等が検討されることが望ましい旨を示す。 
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 ３）研究者等は、１）の規定によるインフォ

ームド・アセントについて、被験者が研究を

実施されることに不同意の意思を表した場合

には、その意思を尊重するよう努めなければ

ならない。ただし、当該研究を実施されるこ

とにより被験者に直接の健康上の利益が期待

され、かつ、代諾者が当該研究の実施に同意

するときは、この限りでない。 
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第三章 研究及び審査の体制等 
 

第二 研究責任者 

＜検討事項１４ 「その他 研究終了後の追跡調査等について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究終了後においても、安全性及び有効性の確保の観点から、

治療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、FDA や EMA の規定及び再生医療等の安全性の確保等の法

律等とも整合性を図りながら規定することとする。（この際、用いるベクタ

ーの種類によるリスクの違いについても配慮することとする。） 

 ヒト幹指針「第２章第１の３ 研究責任者の責務」と同様に規定。 

 

現行指針 見直し案 

規定なし。 第二 研究責任者 

（２） 研究責任者は、研究終了後においても、

安全性及び有効性の確保の観点から、治療によ

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、

所属する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。 

 

 

第四 研究機関の長 

＜検討事項９ 「実施施設から厚生労働大臣への各種報告について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究の質及び安全性の担保のために、研究機関の長は研究責

任者から定期的に報告を受け、必要に応じ、厚生労働大臣に報告することと

するが、他の指針との整合性も図ることとする。 

 研究機関の長の責務として、研究責任者より進行状況についてはヒト幹指針

の規定と同様に少なくとも年１回報告を受け、必要に応じ、厚生労働大臣に

報告することを規定。 

 

現行指針 見直し案 

第四 実施施設の長 

二 遺伝子治療臨床研究の進行状況及び結果

について、総括責任者又は審査委員会から報告

又は意見を受け、必要に応じ、総括責任者に対

第四 研究機関の長 

四 ４ 研究の進行状況については少なくとも

年１回、また、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
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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行うこ

と。 

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

働大臣に対し報告行わなければならない。 

 

 

＜検討事項９ 「実施施設から厚生労働大臣への各種報告について」に対応＞ 

○ 重大な事態等については、他の指針等との整合性を図りつつ、速やかに厚生

労働大臣に報告することとする。 

 重篤な有害事象が発生した場合や、研究の実施に影響を及ぼすおそれがある

情報について報告された場合には、現行の指針と同様、速やかに厚生労働大

臣に報告。また、統合指針草案「第２章第６の４ 大臣への報告等」と整合。 

 現状では審査の過程で、研究計画書に７２時間以内に第一報を行うよう記載

されているが、報告期限については他の指針等と整合。 

 

現行指針 見直し案 

第四 実施施設の長 

四 被験者の死亡その他遺伝子治療臨床研究

の実施に際して生じた重大な事態及び遺伝子

治療臨床研究の実施に影響を及ぼすおそれが

ある情報について、速やかに厚生労働大臣に報

告すること。 

第四 研究機関の長 

３ 研究機関の長は、研究の実施に際して重篤

な有害事象が発生した場合や、研究の実施に影

響を及ぼすおそれがある情報について報告さ

れた場合には、速やかに厚生労働大臣に報告す

るとともに、手順書に従って速やかに必要な対

応を行うとともに、倫理審査委員会に意見を聴

き、必要な措置を講じなければならない。 

 

＜参考＞ 第１０回科学技術部会再生医療の安全性確保と推進に関する専門委員会 

     資料６－１ 有害事象報告等の概要（案）より抜粋 

 

Ⅱ．医療機関からの有害事象報告の概要 

１．認定再生医療等委員会及び厚生労働省への報告事項（法第１７条・第１８条） 

１）７日以内報告事項 

死亡・死亡につながるおそれのある症例（再生医療等によるものと疑われる感染 

症によるものも含む） 

２）１５日以内報告事項 

再生医療等によるものと疑われる次の症例（再生医療等によるものと疑われる感 

染症によるものも含む） 

①治療のために病院等への入院又は入院期間の延長が必要とされる症例 
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②障害 

③障害につながるおそれのある症例 

④重篤である症例 

⑤後世代における先天性の疾病又は異常 

 

 

第五 倫理審査委員会  

＜検討事項８ 「審査について」に対応＞ 

○ 倫理審査委員の質を担保するため、委員の教育・研修については委員の負担

も考慮して、他の指針と整合性を図りながら規定することとする。 

 統合指針草案「第４章第１０の２ 倫理審査委員会の設置者等」や「第４章

第１１ 倫理審査委員会の役割・責務及び構成」と同様に規定。 

 

現行指針 見直し案 

第五 審査委員会 

規定なし。 

第五 倫理審査委員会 

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） 倫理審査委員会の委員及びその事務に

従事する者は、初めて審査及び関連する業務に

従事する場合には、あらかじめ倫理的観点及び

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、継続して適宜教育・研修※1を受けな

ければならない。 

 

  

                                                   
※1 教育・研修の種類を記載（外部機関で開催されている研修、院内の研修や勉強会、e-learning） 
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第四章 研究実施の手続 
 

第一 研究の開始の手続 

＜検討事項１０ 「情報の公開について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究は侵襲性を有する介入研究であり、その情報の公開につ

いては臨床研究に関する倫理指針の規定にそって、これまでと同様に登録す

ることとなるが、遺伝子治療臨床研究に関する指針においても情報公開の規

定を明記する。 

 公開すべきデータベース、研究の進捗状況や結果についての登録を統合指針

草案「第３章第９ 研究に関する登録・公表」と同様に規定。 

（第１章第１０ 情報の公開については基本原則のみ規定。） 

 

現行指針 見直し案 

第一 研究の開始の手続  

 研究の概要等の登録の規定なし。 

第一 研究の開始の手続 

六 研究の概要等の登録 

 研究責任者(共同研究の場合は、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、当該研究の実施に先立って大臣の指定

する公開データベース※1に、当該研究の概要※2

を登録し、研究計画の変更及び研究の進捗に応

じて適宜更新するとともに、研究結果を登録し

なければならない。ただし、被験者の人権、知

的財産権の保護のため非公開とすることが必

要な事項、個人情報等の保護の問題により研究

の実施に著しく支障が生じるものとして、倫理

審査委員会の意見を受けて、研究機関の長が許

可した事項については、この限りではない。 

 

 

 

 

                                                   
※1 大臣の指定する公開データベースとは、「大学病院医療情報ネットワーク(UMIN)」、「日本医薬

情報センター(JAPIC)」、「日本医師会治験促進センター(JMACCT)」が設置している公開データ

ベースである旨を示す。 

※2 研究の概要に記載する内容について示す。 
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第二 研究計画の記載事項 

＜検討事項４ 「ベクターの品質・安全性に関する基準について」、５ 「臨床研

究と治験の整合性について」、６ 「海外の規制との整合性について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究に関する指針の品質・安全性に関する基準については、

臨床研究の質を担保できるよう、遺伝子治療用医薬品の指針の見直しと併せ

て当該指針における基準と同程度に定めることとする。 

○ 海外の規制とも整合性を図り、国際共同研究を推進していくために必要と考

えられる事項については海外の規制と齟齬のないよう、留意しながら作成す

る。 

 研究計画の記載事項にサブグループでの検討の結果を踏まえ、遺伝子治療用

医薬品の指針の見直しと併せて当該指針における基準や、海外の規制とも整

合性を図り規定。 

 

現行指針 見直し案 

第一 研究の開始の手続  

二 一の実施計画書には、次の事項を記載しな

ければならない。 

６ 遺伝子の種類及びその導入方法 

７ 安全性についての評価 

 

第二 研究計画の記載事項 

一 第一の一の研究計画書には次の事項を記

載しなければならない。 

６ 遺伝子の種類及びその導入方法  

７ 被験者に投与する最終産物の品質及び安 

  全性についての評価 

８ 非臨床試験 

 （参考資料２参照） 

 

  



 

 

13 

 

第五章 厚生労働大臣の意見等 
 

第一 厚生労働大臣の意見等 

＜検討事項８ 「審査について」 ８－２ 遺伝子治療臨床研究の新規性の判 

 断の要件を見直す必要性に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究の新規性の判断の要件は現行の指針と同様の規定とす

ることとする。 

 現行の指針の要件から変更せず規定。 

 

現行指針 見直し案 

第一 厚生労働大臣の意見 

三 厚生労働大臣は、二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  疾病の治療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  新規の遺伝子治療方法を用いていること

（一又は二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。 

第一 厚生労働大臣の意見 

同左 
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第六章 個人情報等 
 
＜検討事項１２ 「個人情報の保護に関する措置について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究は臨床研究の一分野であり、個人情報の保護に関する措

置についての規定は、今後統合予定である疫学及び臨床研究に関する倫理指

針で規定される事項に準ずることとする。 

 統合指針草案「第六章 個人情報等」を適用。 

 

 

第七章 重篤な有害事象への対応 
 

＜検討事項９ 「実施施設から厚生労働大臣への各種報告について」に対応＞ 

○ 重大な事態等については、他の指針等との整合性を図りつつ、速やかに厚生

労働大臣に報告することとする。 

 統合指針草案「第７章 重篤な有害事象への対応」を適用。ただし、本指針

では研究に関連する重篤な有害事象が発生した場合には、研究機関の長が速

やかに厚生労働大臣へ報告する旨を現行指針と同様に規定。（統合指針草案

では研究に関する予測できない重篤な有害事象のみ、厚生労働大臣へ報告。） 

 

 

第八章 研究成果の信頼性確保 
 

第二 研究に係る記録の保存及び信頼性確保 

＜検討事項１１ 「記録の保存について」に対応＞ 

○ 遺伝子治療臨床研究においては治療後、長期間経過してから有害事象等が発

症することを想定し、現行の指針で規定されている５年間より長期間にわた

り責任を明確にして記録を保存することとする。 

○ 保存期間は一律とせず、研究に用いるベクターの性質の違いも考慮すること

とする。 

 記録の保存についての責任者および管理の手順等は、統合指針草案「第８章

第１９ 研究に係る試料及び情報等の保存」に準じて規定。また保存期間は

再生医療等の安全性の確保等に関する法律等と整合。 
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＜参考＞ 第１０回科学技術部会再生医療の安全性確保と推進に関する専門委員会 

 資料６－３ 再生医療等に係る記録・保存（案）より抜粋 

 

Ⅱ．再生医療等提供機関における記録・保存 

２．保存期間 

少なくとも１０年 

①一部（※）の特定細胞加工物にあっては、３０年間 

②前号に掲げる特定細胞加工物以外の特定細胞加工物にあっては、１０年間 

※医薬品医療機器等法の指定再生医療等製品と同様の原材料からなるものを 

 想定（他家由来、原料に動物の血清を用いる場合など） 

 

 

 

                                                   
※1 記録の保存業務については、研究機関の長が指名する者に委任する他、必要な安全管理等を
含む文書による契約に基づき他に委託して行ってもよい旨を示す。 

・研究機関の長は、手順書に従って研究責任者から記録の管理状況について報告を受け、必要時
には適切な指導をする旨を示す。 

・記録を保存する場合には、記録の名称、保管場所、被験者等から得た同意の内容を把握する。 

現行指針 見直し案 

第一 記録の保存 

 実施施設の長は、遺伝子治療臨床研究に関す

る記録に関し、保管責任者を定め、適切な状態

の下で、研究終了後少なくとも五年間保存しな

ければならないものとする。 

第二 研究に係る記録の保存及び信頼性確保 

三 研究機関の長は、記録の保存及び管理に関

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研究に係る記録

を、総括報告書が提出された日から少なく

とも１０年間保存し、必要な管理を行わな

ければならない。※1 

KYVUJ
楕円


