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アルツハイマー病に対する革新的医薬品の実用化研究（研究概要） 
病態解明、診断・治療法開発の準備状況 

抗ASPD抗体 

結合阻害 

BBB通過 

促進配列 

ヒトAD患者脳 

げっ歯類 

PETイメージング 

げっ歯類 

個体レベルの解析 細胞レベルの解析 

ヒト神経細胞 

分子・構造解析 

抗体・化合物評価 

リード化合物 

ASPD阻害ペプチド／低分子阻害剤 

NMR 

ワクチン、診断ツール、病態モデル動物、イメージング、バイオマーカー開発など 
アルツハイマー病克服に向けて医薬品開発の総合的研究を推進し、その開発研
究過程で生じる諸問題に対し、レギュラトリ-サイエンスの観点から検討する。 

行動解析 
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革新的なシーズを迅速に実用化できる体制と研究概要（ロードマップ） 

前臨床研究 

 
１）患者脳より原因構造体の単離 
２）原因構造体のヒト正常組織由来 
  成熟神経細胞への毒性確認 
３）原因構造体に対して選択的な 
  毒性中和ヒト化抗体の確立 
４）毒性中和抗体のマウス・サル 
  での有効性の検証 
５）毒性中和抗体の正常ヒト細胞 
  での有効性の検証 
６）ヒト化抗体の接着系細胞による 
  調製方法・精製方法の確立 
７）原因構造体の試験管での合成 
  方法・精製方法の確立 
８）原因構造体投与の動物での 
  安全性の確認 
９）原因構造体の定量測定系構築 
１０）抗体の定量的測定系構築 
１１）原因物質ASPD下流シグナル  
 阻害剤を取得 
 

化合物・抗体の有効性・
安全性の検証 

ヒトでの安全性と有効性 
（探索的臨床研究） 

１）治験実施における 
  臨床指針の決定 
２）推定有効量での 
  安全性の担保 
３）ＡＤバイオマーカー 
  による有効性の解析 
４）GMPに準じた製造の 
  規格設定 
5)診断と治療を一体化さ
せる際の方策の勘案 

現在進行中 
の製造・臨床部分 

１）マウスへの化合物・
抗体投与・有効性・安全
性の検証 
（行動解析・病理解析・
病理解析） 
 
２）原因構造体の作用点
と作用機序の解明 
（生化学・構造解析・ 
モデルマウス） 

動物モデルでの
シフトアップ 

老齢サルへの投与 
１）有効性・安全性 
（原因構造体の 
動態確認・ 
血中抗体濃度/ 
 アミロイドPET/ 
バイオマーカー解析） 
２）サル血清中の 
化合物・抗体による 
毒性中和効果の検証 

 
 
 

治験 
 

前臨床で検証済みの主な項目 

対面助言 
治験前相談 

とくにレギュラトリーサイエンス 
領域で重要な取組（下線） 

バイオマーカー、イメージングにより診断と治療を一体化させる際のガイ
ドライン、臨床試験デザインはレギュラトリ-サイエンス領域に特に重要 

本学のワンストップ創薬拠点内にレギュラトリーサイエンスユニット

を新設し、アルツハイマー病克服に向けたレギュラトリーサイエンス

の確立を目指す。具体的には、アルツハイマー病克服に向けて医

薬品開発の総合的研究を行い、その開発研究過程で生じる安全性

と有効性の評価系に関する諸問題への対処法をNIHSやPMDAのス

タッフと討論して、臨床試験デザイン開発のためのガイダンスや医

薬品開発の検証試験における統計業務の新ガイドラインを作成す

るとともに、若手スタッフのOJTを実施する。 
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京大病院 

社会健康医学系専攻（SPH) 

・医療統計ガイドライン作成 

・医療統計の解析法 

京都大学医学研究科（プロジェクト体制図） 

医学研究科 基礎研究 

薬剤疫学教室 

医療統計学教室 
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