
“研究”シーズ”の
創薬、医療機器、再⽣医療開発への橋渡し
--------------------------------------------------
新たな医療技術の実⽤化のために、
１）医療技術のカテゴリー分類と開発形態
２）創薬（薬の研究開発）の流れ

既存薬の新たな適応、⽤法・⽤量開発（リポジショニング）
３）医療機器、再⽣医療等細胞の開発の流れ
４）研究開発の推進と規制・当局対応（プロジェクト運営）
５）アカデミア創薬等の公的開発資⾦、企業研究助成及びベンチャー設⽴

医療技術実⽤化のエコシステムとは、
１）研究シーズの確かさ︓患者さん参加
２）研究〜開発初期段での検証︓患者さん参加
まとめ
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・病態病因研究
⇒標的分⼦同定

作⽤評価系の構築
・分⼦機能研究
⇒病態関与同定 スクリーニング

シード・リード
薬価収載・販売

承認 （製造） 薬理・薬効・動態
製剤化

臨床試験 IND申請 最適化
（P3－P1/2） 安全性 （低分⼦、抗体、他）

（毒性）

①

④

③

⑤⑦ ⑥

②

化合物・天然物、抗体・核酸、
細胞（遺伝子導入）など

ライブラリー

創薬︓ステージ分類
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4

創薬︓ステージ分類

探
索
研
究

①〜④ ⑤ ⑥ ⑦ ⇒ ①

〜10年〜



・病態病因研究
⇒標的分⼦同定

作⽤評価系の構築
・分⼦機能研究
⇒病態関与同定 スクリーニング

シード・リード
製販後
臨床試験・研究 （製造） 薬理・薬効・動態

製剤化
臨床試験 IND申請 最適化

（P3－P1/2） 安全性 （低分⼦、抗体、他）
（毒性）

①

④

③

⑤⑦ ⑥

②

化合物・天然物、抗体・核酸、
細胞（遺伝子導入）など

ライブラリー

アカデミア・臨床研究病院 製薬・ベンチャー企業

アカデミア創薬︓右側に進出。実⽤化には、製薬企業リソースの活⽤、SU起業が必須 5

創薬︓ステージ分類



医薬品の探索研究

－低分⼦開発のケース（上位製薬企業の平均値）－
１テーマ当りの合成化合物数︓500〜1000 化合物

１医薬品の開発を成功（上市）させるには、20テーマ以上が必要 6

① ② ③ ④ ⑤
創薬︓探索研究



・P1/2（期待した有効性特徴と安全域）が
達成されない“脱落”が6－8割に達する。

・薬効薬理、薬物動態および探索的毒性
評価を、⾮臨床開発段階の前に実施する。

・⾮臨床ではGLP安全性試験と製剤検討。

＜創薬︓企業リソースの活⽤を考慮＞

最適化過程④で、
薬効、薬物動態
の最適化を終了。

⑤ ＜開発段階＞
費⽤のかかる試験項⽬があるので、
“最適候補品１つ”に絞る必要あり。

7

⾮臨床試験



a. 創薬標的の、新規性・有効性・安全性
b. 候補化合物・抗体・細胞の取得と最適化
c. 新規薬剤の、疾患適応の的確性
d. 疾患unmet needsに対する、薬効特徴と強度

創薬︓ステージ分類

探
索
研
究

①〜④ ⑤ ⑥ ⑦ ⇒ ① へ再度
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〜10年〜



・病態病因研究
⇒標的分⼦同定

作⽤評価系の構築
・分⼦機能研究
⇒病態関与同定 スクリーニング

シード・リード
製販後
臨床試験・研究 （製造） 薬理・薬効・動態

製剤化
臨床試験 IND申請 最適化

（P3－P1/2） 安全性 （低分⼦、抗体、他）
（毒性）

①

④

③

⑤⑦ ⑥

②

化合物・天然物、抗体・核酸、
細胞（遺伝子導入）など

ライブラリー
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創薬︓ステージ分類



・病態病因研究
⇒標的分⼦同定

作⽤評価系の構築
・分⼦機能研究
⇒病態関与同定 スクリーニング

シード・リード
製販後
臨床試験・研究 （製造） 薬理・薬効・動態

製剤化
臨床試験 IND申請 最適化

（P3－P1/2） 安全性 （低分⼦、抗体、他）
（毒性）

①

④

③

⑤⑦ ⑥

②

化合物・天然物、抗体・核酸、
細胞（遺伝子導入）など

ライブラリー

創薬︓既存薬の新たな適応、⽤法・⽤量
（Drug repositioning/repurposing）

未承認
疾患・用
法用量

既存薬
の新規
組合せ

【Drug reposition/repurposingの課題点】
１）同じ作⽤機序で、異なる疾患適応のケース
＜企業との連携のためには＞
・開発費⽤が捻出できる“薬価と疾患(患者数)”︖
－企業は、⾚字となる開発は、しない・できない。
・企業の開発⽅向に合致しているか︖
－強みのある疾患領域が優先される。
＜連携の期待できない例＞⇒対応策は次項に。

・薬価が低い、同種同薬効の薬が多い、
・希少疾患、企業営業⼒不⾜の領域、開発⽅向性

２）異なる作⽤機序・標的分⼦を解明して、
異なる治療効果を⽬的として開発するケース
＜企業との連携のためには＞
・主作⽤よりも強い作⽤の新規機序であること
－主作⽤より弱い作⽤だと、主作⽤が副作⽤になる。
・処⽅レジメの範囲内で投与可能なこと
－製剤化検討が必要な場合は、ほぼfull臨床試験の要。
・知財の優位性（市場性）
－疾患領域に広がりのある知財形成であること 10



・病態病因研究
⇒標的分⼦同定

作⽤評価系の構築
・分⼦機能研究
⇒病態関与同定 スクリーニング

シード・リード
製販後
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製剤化
臨床試験 IND申請 最適化

（P3－P1/2） 安全性 （低分⼦、抗体、他）
（毒性）

①

④

③

⑤⑦ ⑥

②

化合物・天然物、抗体・核酸、
細胞（遺伝子導入）など

ライブラリー

未承認
疾患・
⽤法⽤量

既存薬
の新規
組合せ

開発戦略の2⽅向性:drug reposition

１）公的資⾦を獲得して⾏う。
＜具体的な開発⽀援制度＞

・橋渡し研究事業（⾰新的医療技術）
・All Japan医薬品創出プロジェクト
・疾患別AMED研究開発事業 (がん,難病等)
・シーズF/PreF (with 企業、ベンチャー等)
・患者団体、篤志家（NPO等）

例︓希少疾患への既存薬repositioning
・企業⽀援の可能性低い（薬価/機序/AEs）。
・抗体薬や分⼦標的薬は可能性あり。
・AMED研究開発事業に”希少疾患”枠。

２）充分な企業⽀援の下で⾏う。
＜考慮すべき要件＞
・企業の開発戦略
・薬価（開発費が出せるレベル）
・知財の優位性（市場性） 11

創薬︓既存薬の新たな適応、⽤法・⽤量
（Drug repositioning/repurposing）

未承認の
疾患適応、
用法・用量

新規の作
用の発見、
その活用
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再⽣医療等医薬品︓研究開発の流れ

条件・期限付き承認を⽬指す上で、
＊ 有効な治療法がない疾患、根治可能など、再⽣医療を⽤いる利点を明確に⽰すこと 13



造腫瘍性関連試験
・核型分析

・軟寒天コロニー形成
・Scid等マウス移植

再⽣医療等医薬品︓研究開発の流れ
・早期に臨床研究に移⾏するために、認定委員会の審査等において、

細胞加⼯品の造腫瘍性リスク（⼩、中、⾼）への対応（試験実施等）が必要
・⼀⽅で、治験実施のためには、通常のGLP準拠安全性試験が必要

CV
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医療機器の研究開発

15



医療機器の研究開発の流れ

（＊池⽥浩治先⽣︓現、東北⼤臨床研究推進センター副センター⻑）

・改良
・⾰新的
・新規

<PMDA相談>

・プロトタイプ試作
・性能スペック
・開発候補機器

－
臨床性能試験
治験

認証
・
承認

臨床医の
アイディア
異分野研究者
とのマッチング
(橋渡し研究で制度化)
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AMED サクセス双六
＜医療機器＞

www.amed.go.jp/content/000004843.pdf

次項にて拡⼤図

１） 医療ニーズの把握に始まり、
マッチする関連技術を活⽤し機器仕様を、共同開発する。
＜臨床ニーズdrivenな開発＞

２） 新たな測定原理や素材研究成果を、
医療応⽤する診断・疾患領域のニーズに適応する。
＜研究シーズdrivenな開発＞
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＜AMED事業＞
＜臨床
ニーズ＞

＜特許
出願＞＜コンセプト

・技術開発＞
＜薬事戦略
・保険償還＞

＜AMED事業＞
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PM(ﾌﾟﾛｼﾞｪｸﾄﾏﾈｼﾞﾒﾝﾄ)︓PMDA相談
ーRS(ﾚｷﾞｭﾗﾄﾘｰｻｲｴﾝｽ)総合相談とRS戦略相談の活⽤ー

最短かつ効率的な臨床
開発のために、事前に
PMDA合意を得る⼿続き

＜アカデミアの創薬・
医療機器開発の推進
のための特別制度＞
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=薬事戦略
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・病態病因研究
⇒標的分⼦同定

作⽤評価系の構築
・分⼦機能研究
⇒病態関与同定 スクリーニング

シード・リード
製販後
臨床試験・研究 （製造） 薬理・薬効・動態

製剤化
臨床試験 IND申請 最適化

（P3－P1/2） 安全性 （低分⼦、抗体、他）
（毒性）

①

④

③

⑤⑦ ⑥

②

化合物・天然物、抗体・核酸、
細胞（遺伝子導入）など

ライブラリー

アカデミア・臨床研究病院 製薬・ベンチャー企業

22

創薬︓ステージ分類

アカデミア創薬︓右側に進出。実⽤化には、製薬企業リソースの活⽤、SU起業が必須



アカデミアの役割ー創薬・医薬品の研究開発におけるー

・各プレーヤーの役割を俯瞰し、アカデミアの役割を確認しつつ、
出⼝戦略（知財取得とその後の交渉相⼿や連携相⼿の探索）を構想することが、
その研究開発テーマの“継続・展開”に、極めて重要︕
＜AMED事業採択の要件にも＞

創薬ケース

23

（A, B）

（C.ベンチャー設⽴ with VC＊/CVC**） VC*
︓ﾍﾞﾝﾁｬｰｷｬﾋﾟﾀﾙ
CVC**
︓ｺｰﾎﾟﾚｰﾄVC

(例︔製薬企業系VC)



企業ウイッシュリスト︓国内製薬企業、国内外創薬ベンチャー
ウイッシュリストの企業特徴

・武⽥薬品 全般（がん、希少疾患、中枢神経系疾患、消化器疾患、創薬技術）
・第⼀三共 全般（がん、希少疾患、中枢神経系疾患、⾃⼰免疫疾患、眼科、感染症、

創薬技術創薬技術、AI創薬、モダリティを含む）
・アステラス ー（免疫、炎症、アレルギー領域に強い。ベンチャー案件に）
・EAファーマ 消化器疾患（がんは除く）で、クローン病、NASH、膵炎等。
（ｴｰｻﾞｲ） 患者検体研究も募集

・住友ファーマ 神経・中枢性疾患、がん、再⽣医療、感染症
・塩野義 感染症、泌尿器
・⼩野薬品 創薬技術が主で、標的については企業側から個別に。
・旭化成ファーマ ⾃⼰免疫疾患、腎臓疾患、神経変性性疾患、⾻疾患
・帝⼈ファーマ 筋・運動疾患、神経変性性疾患、免疫炎症性疾患
・持⽥製薬 核酸・細胞医薬、希少疾患（AMED協業申請可）
・富⼭化学/Fujiフィルム 感染症、がん
・⼤塚製薬 がん領域、中枢疾患
・東レ ALS、末梢神経障害、慢性疼痛・痛み

＜最近の製薬企業動向＞
企業ファンドの出資会社の設⽴と活動が、より⼀層活発化

・ 開発、市場性にリスクのありそうな開発品および開発テーマに出資し、
成功確率が上がった段階で、⾃社に導⼊するか第三者に権利売却する。

・ アカデミア研究者︓ベンチャー会社を設⽴し“出資の受⽫”とする必要。

創薬ケース; A, B

24



アカデミア創薬を⽀援するAMED事業ー具体例ー

１. ⾰新的医療技術創出拠点プロジェクト
＜医療R&Dシーズの発掘、研究推進、開発
及び中核拠点病院の開発⼒構築・充実＞

・橋渡し研究戦略的推進プログラム
（シーズA/H ⇒ PreF/シーズF/B/C）

・⾰新的医療シーズ実⽤化研究事業
・他4事業

２. All Japan医薬品創出プロジェクト
＜創薬シーズの医薬品開発に渡る全てを⽀援し、効率化に向けて
学産機能を結集＞
・創薬研究の⽀援基盤提供ー2事業
・創薬研究の⾼度化ー4事業（⾰新的バイオ医薬品、創薬基盤推進、他）
・公的創薬⽀援事業ー2事業（BINDS, 創薬ブースター）
・開発⽀援、規制調和ー4事業

３. 個別疾患毎の医療技術や創薬⽀援プログラム
＜がん、難病、免疫アレルギー、再⽣医療、脳とこころ、感染症、等＞ 25

創薬ケース

AMED橋渡し研究事業の各ステージ（公募）
シーズA︓基礎研究、アイディア検証段階

＜特許取得＞
PreF/シーズF︓企業連携を構築して開発推進
シーズB（基礎・臨床）︓実⽤化可能性の把握

＜開発⽅針・道筋の策定/PMDA相談＞
シーズC︓臨床試験、臨床研究による有⽤性デー

タの収集と申請準備
＜法令準拠、PMDA対⾯助⾔、申請＞



創薬サイクル

「オールジャパンでの医薬品創出」プロジェクト︓
ー企業連携までの研究開発（A, B）を⽀援する公的資⾦
ー企業出資をうけるためのアカデミア発ベンチャー設⽴（C）の⽀援事業

創薬研究の⽀援基盤の提供

創薬研究の⾼度化

⽇本初の公的創薬⽀援

開発⽀援や規制調和

創薬推進のための
外部資⾦

＜AMED事業＞

26

① ② ③ ④ ⑤ ⑥⑦

2事業
4事業

BINDS

4事業

創薬サイクル（①〜⑦）
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AMEDの創薬ベンチャー設立・運営の支援事業

創薬ベンチャー設⽴を、認定VCと共に進める枠組み︓AMED⽀援要件
（認定VC︓１６社〜。各VC特徴 x アカデミアPIのマッチング⇒申請）

28
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今後のパンデミックの脅威に備え、充填感染症に対して、感染症有事にいち早く、安全で有効な、
国際的に貢献できるワクチンを国内外に届けるため、平時より⻑期的・安定的かつ戦略的に、
①感染症ワクチン開発、②ワクチン開発に資する新規モダリティーの研究開発を、⽀援しています。

31



“研究”シーズ”の
創薬、医療機器、再⽣医療開発への橋渡し
--------------------------------------------------
新たな医療技術の実⽤化のために、
１）医療技術のカテゴリー分類と新規技術の開発フロー
２）創薬（薬の研究開発）の流れ

既存薬の新たな適応、⽤法・⽤量開発（リポジショニング）の流れ
３）医療機器、再⽣医療等細胞の開発の流れ
４）研究開発の推進と規制・当局対応（プロジェクト運営）
５）アカデミア創薬等の公的開発資⾦、企業研究助成及びベンチャー設⽴

医療技術実⽤化のエコシステム vs. 創薬ビジネスのエコシステム
１）研究シーズの確かさ︓患者さん参加 ３）創薬ベンチャー設⽴と開発推進
２）研究〜開発初期段での検証︓患者さん参加 ＜開発加速＋企業資⾦の受け⽫＞

＜効率的な新規医療技術の開発システムの構築＞

3532
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“研究”シーズ”の
創薬、医療機器、再⽣医療開発への橋渡し
--------------------------------------------------
新たな医療技術の実⽤化のために、
１）医療技術のカテゴリー分類と新規技術の開発フロー
２）創薬（薬の研究開発）の流れ

既存薬の新たな適応、⽤法・⽤量開発（リポジショニング）の流れ
３）医療機器、再⽣医療等細胞の開発の流れ
４）研究開発の推進と規制・当局対応（プロジェクト運営）
５）アカデミア創薬等の公的開発資⾦、企業研究助成及びベンチャー設⽴

医療技術実⽤化のエコシステム vs. 創薬ビジネスのエコシステム
１）研究シーズの確かさ︓患者さん参加 ３）創薬ベンチャー設⽴と開発推進
２）研究〜開発初期段での検証︓患者さん参加 ＜開発加速＋企業資⾦の受け⽫＞

＜効率的な新規医療技術の開発システムの構築＞

34



P2-stageで失敗する治験薬が依然として多い︓下図
⇒ 作⽤機序に基づく患者さん有効性が不⼗分（薬効のヒト外挿性）
⇒ 安全域の不⾜、予期せぬ毒性（安全性のヒト外挿性）

＜その原因は︖＞

標的分⼦⾃体の疾患寄与が、
そもそも低かった、、、
既存薬の作⽤に対する優位
性がなかった、、、
（薬効不⾜）

Off-targetへの作⽤(毒性)
が、ヒトで強かった、、、
ラットでは⾒えなかった毒
性が、ヒトで⽣出した、、、
（安全性の予測精度）

6－7割
が脱落

35

創薬ケース

⾮臨床
に戻り

〜 現在まで
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創薬早期からヒト(患者さん)作⽤を把握 ⇒ 開発成功率の向上
ー適切な臨床研究・医学系研究を、効果的に活⽤するー

早い段階から、 １）ヒト⽣体試料などを⽤いた試験で、有効性と優位性を担保する。
２）ヒトにおける副作⽤、体内動態を、何とかして推し量る。
（例︓患者iPS細胞の疾患細胞分化系、がん患者由来PDXモデル評価）

疾患患者、患者サ
ンプルから得られ
る新規知⾒が⾼い

価値を有す
ーーーーーーーー
⼤学病院で適切に
実施する、

臨床研究、医学系
研究の価値

創薬ケース

「京⼤病院＋本部」の医療技術
創出”エコシステム”構築の試み

KBBM︓ヒト⽣体試料の企業活⽤
を仲介する外郭会社

i-CONNECT︓P1施設(15-30床)  .
＋臨床試験専⾨医



医療技術の研究開発

患者さんが⻑く苦しむ
病態（unmet needs）
を治癒・改善する、

新たな薬剤・新たな治療技
術・機器の開発

過去〜現在〜将来へ上る
“らせん階段”

・着実に⽬前の既存治療
の応⽤研究を⾏いつつ、

・将来的な⾰新的医療開発
のための基礎研究.
＜⼤学病院＞

薬・医療技術の研究開発︓患者さんと研究者（薬・医療技術）の共同作業
ー創薬、医療技術の研究者︓患者さん病態からの気づき、適切な研究倫理ー

ー患者さん︓適切な研究参加の意思（次代への奉仕、ボランティア精神の醸成）ー
37



“研究”シーズ”の
創薬、医療機器、再⽣医療開発への橋渡し
--------------------------------------------------
新たな医療技術の実⽤化のために、
１）医療技術のカテゴリー分類と開発形態
２）創薬（薬の研究開発）の流れ

既存薬の新たな適応、⽤法・⽤量開発（リポジショニング）
３）医療機器、再⽣医療等細胞の開発の流れ
４）研究開発の推進と規制・当局対応（プロジェクト運営）
５）アカデミア創薬等の公的開発資⾦、企業研究助成及びベンチャー設⽴

医療技術実⽤化のエコシステム vs. 創薬ビジネスのエコシステム
１）研究シーズの確かさ︓患者さん参加 ３）創薬ベンチャー設⽴と開発推進
２）研究〜開発初期段での検証︓患者さん参加 ＜開発加速＋企業資⾦の受け⽫＞
＜効率的な新規医療技術の開発システムの構築＞

創薬、医療機器、検査薬開発の相談
・研究シーズ、アイディア、知財
・医療の形（薬、機器、診断）

・共同研究先、マッチング、外部資⾦申請
・・・

何でも相談してください。
＠附属病院iCREK

＆
＠本部 FSSI
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