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遺伝性難病に対する独自の遺伝子治療薬臨床開発

開発する遺伝子治療薬
• 慢性肉芽腫症、ウィスコット・アルドリッチ症候群治療用レンチウイルスベクター
• 異染性白質ジストロフィー、低ホスファターゼ症治療用アデノ随伴ウイルスベクター

我が国独自の遺伝子治療薬シーズ育成と評価基準やガイドライン作成

目標達成に向けたロードマップ
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研究協力機関
（タカラバイオ社）
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PMDA 初期投与量の考え方
First-in-Human

生体内分布解析法
高感度検出法開発
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再評価

臨床試験用ｳｲﾙｽﾍﾞｸﾀｰ
製造・安全性評価(レンチ）

規格試験

臨床試験用ベクター製造のための
培養・精製法の確立（レトロ）

規格試験項目設定
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ｳｲﾙｽﾍﾞｸﾀｰ製造
工程の最適化

品質試験
安全性試験の

開発

品質・安全性試験
毒性評価

臨床投与量の設定

遺伝子治療臨床
研究の開始

特性解析法の標準化
安全性評価基準作成

特性解析法やウイルス
安全性評価法の開発

製法確立における
評価項目の特定



平成24年度 平成25年度 平成26年度 平成27年度 平成28年度

基本指針
遺伝子治療薬の
品質･安全性評価

ウイルスベクターの

品質解析と安全性
評価RP

AAVベクターの製造・

品質解析・安全性評
価RP

ウイルスベクターの
挿入変異評価基準

素案作成
遺伝子治療WGで
のレビュー

素案作成
遺伝子治療WGで
のレビュー

素案作成
遺伝子治療WGで
のレビュー

既存指針の精査・
海外GLの調査

審査管理課と
の協議・ﾊﾟﾌﾞｺﾒ素案作成

ベクター粒子数測
定法に関する研
究→比活性測定
の標準化(衛研）

挿入変異解析法の研究→LAM‐PCR，IVIM assay
等の標準化(成育・衛研）

遺伝子治療薬ガイドラインの改定案作成と個別
遺伝子治療薬のコンセプトペーパー案作成

評価研究のコンセプトペーパーへの取り込み

AAVベクターに関する研究
（日本医大）


