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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

目標達成に向けたロードマップ
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第I/II相試験開始
安全性の確認
至適用量の決定

治
験
関
係

非臨床試験・品質特性解析,

安全性試験/薬事戦略相談/

第I/II相試験プロトコル作成

GSKから
臨床ウイルス入手/

PMDAとの事前相談

安全性評価（マウスの移植, 

挿入部位網羅的解析, 細胞の搬送等）

Dry Run実施,

標準手順作業書作成

既存指針の精査
海外GLの調査

素案作成
審査管理課と協議
パブコメ募集
最終案作成

LV, AAVベクターの関する
Small groupの設置

販売承認申請に向けた指針案への
コンセプトペーパーの作成
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安全性

品質解析
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製品の
製法変更

素案作成
（small group)

AAVベクターに関する研究（日本医大）

挿入変異解析法の研究→

LAM-PCR，IVIM assay等の標準化(成育・衛研）

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）


