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遵守しましょう。

カルタヘナ法違反事例
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カルタヘナ法とは
2

研究や農業も範疇です。



カルタヘナ法の体系図
3

医薬品等の製造、流通、治験などは厚労省の所掌。



カルタヘナ法の経緯
4

議定書よりも広い適用範囲。



遺伝子操作によって環境影響がありそうかに重点が置かれている。
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遺伝子操作によって環境影響がありそうかに重点が置かれている。
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カルタヘナ法の区分
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区分 使用方法 審査のポイント 例示

第一種
使用規程
（承認）

開放系 設定した使用方法において、環
境への影響及び第三者への伝
播を防止可能かという観点で審
査する

遺伝子治療用ウイルスベ
クター

閉鎖系による拡散防止措
置をとることなく、遺伝子組
換え生物等を使用する

第二種
拡散防止
措置
（確認）

閉鎖系
閉鎖系を構築する拡散防止措置
が、対象となる遺伝子組換え生
物等に対して適切に拡散を防止
可能かを審査する。

CAR-T細胞を作成するた
めのウイルスベクター、タ
ンパク質発現大腸菌など

閉鎖系で遺伝子組換え生
物等を使用する



カルタヘナ法の区分
8

区分 使用方法 審査のポイント 例示

第一種
使用規程
（承認）

開放系 設定した使用方法において、環
境への影響及び第三者への伝
播を防止可能かという観点で審
査する

遺伝子治療用ウイルスベ
クター

閉鎖系による拡散防止措
置をとることなく、遺伝子組
換え生物等を使用する

第二種
拡散防止
措置
（確認）

閉鎖系
閉鎖系を構築する拡散防止措置
が、対象となる遺伝子組換え生
物等に対して適切に拡散を防止
可能かを審査する。

CAR-T細胞を作成するた
めのウイルスベクター、タ
ンパク質発現大腸菌など

閉鎖系で遺伝子組換え生
物等を使用する

治験や市販

製造や試験

例外：ex vivo遺伝子治療の細胞に活性のあるベクターが残存していれば
残存ベクターに対して第一種使用規程が必要



第一種使用規程と第二種使用等拡散防止措置の根本的な違い
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一般的に遺伝子組換え生物を用いるもの

・in vivo遺伝子治療（遺伝子治療用製品）
・ウイルスベクターワクチン
・ex vivo遺伝子治療（ヒト細胞加工製品）
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in vivo 遺伝子治療のイメージ

ベクターを投与するので「遺伝子治療用製品」



ウイルスを用いて製造する場合
少なくとも赤破線の範囲は

カルタヘナ法（第二種）の範囲内

ウイルスベクターの合成される赤実践の範囲は
カルタヘナ法（第二種）の範囲内

出荷 出荷後はカルタヘナ法（第一種）の範囲内ほぼカルタヘナ法の対象

12

in vivo 遺伝子治療製品の

製造工程例
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ex vivo 遺伝子治療のイメージ

細胞を投与するので「細胞加工製品」



ウイルスベクター生産培養

患者血液

アフェレーシス
T細胞分離

遺伝子導入

培養

ウイルスベクター精製

ウイルスベク
ター

産生用MCB

プラスミド

最終製品

ウイルスベクター
産生用WCB

CAR-T細胞の製造工程 ウイルスベクターの製造工程

赤枠の範囲はウイルスベクターを用いるため
カルタヘナ法（第二種）の範囲内最終製品はベクターの残存が

否定できれば
カルタヘナ法の範囲外

活性のあるウイルスベクターを
用いる場合はカルタヘナ法対象

ex vivo 遺伝子治療の

細胞製造工程例
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カルタヘナ法
第一種使用規程の考え方
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カルタヘナ法第一種使用規程とは
16

対象となる遺伝子組換え生物等について、
特定の施設等に限定せず使用する場合のルールのこと。

• 第一種使用規程は大臣の承認が必要
• 第一種使用規程自体は詳細なルールではなくエッセンス
• 誰であろうとも国内で使用する場合は使用規程の順守が必要。
• 内容については告示として公開される。
• 臨床研究、治験、臨床使用を始める前に第一種使用規程の承認が必要。
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第一種使用規程承認申請書における資料構成
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カルタヘナ法第一種使用規程承認申請のポイント
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環境へ悪影響を与えないルールを設定する
20



カルタヘナ法
第二種使用等拡散防止措置の考え方
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カルタヘナ法第二種使用等拡散防止措置とは
22

対象となる遺伝子組換え生物等について、
施設外へ拡散しないように設定されている措置（ハード・ソフト）。

• 第二種使用等拡散防止措置は施設ごとに確認される
• 施設の機能の確認であり、大臣確認が必要（一部確認不要なものもあり）
• 使用する遺伝子組換え生物の拡散能力に応じて措置が変わる。
• 内容については施設情報なので公開されない。
• 治験薬・市販薬の製造を始める前に大臣確認が必要（一部例外あり）



カルタヘナ法第二種使用等拡散防止措置確認申請のポイント
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環境へ放出しない体制を構築する
24

遺伝子組換え生物の
特性

排水処理
不活化方法

空調
陰圧管理大気への

拡散リスク

組織の管理体制

製造管理

不測の事態
への準備

拡散防止措置



カルタヘナ法の手続きについて
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カルタヘナ法の運用については改善済み
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カルタヘナ法（第一種）の事務処理期間
27

• 2019年以降の運用改善により、申請者側の手続きの利便性が向上しており、2021年度には大幅な事務処理期間の改善
も認められている。

• COVID-19ワクチンの審査は特例対応により数週間で審査を終えているため集計からは除外。
• 申請者の処理期間について目標値は設定していないため、総事務処理期間は参考値。
• 2018年度以前は運用が大きく異なり比較できないため除外。

中央値
（最小値ｰ最大値）
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• 第二種申請は以前から時間はかかっていなかったが、事前の手続きの撤廃により申請者の利便性が増した。
なお、新規性が高くかつ環境へ影響を与える恐れのある遺伝子組換え生物等は、審査中に専門家の意見を
聴取する可能性がある。

• COVID-19関連の審査は特例対応により数日で審査を終えているため集計からは除外。
• 申請者の処理期間について目標値は設定していないため、総事務処理期間は参考値。

カルタヘナ法（第二種）の事務処理期間



対面助言の活用
（第一種）

29

申請前に機構の助言を利用するかどうかは
完全に任意です。

申請が初めてならお勧めします。

事前審査前相談（対面助言）を活用した場合に限り
機構は無料でフォローアップします。

（希望者のみ）

有料のサポートになります。



対面助言の活用
（第二種）

30

申請前に機構の助言を利用するかどうかは
完全に任意です。
一般的な組換え生物

（大腸菌、AAVベクターなど）の
第二種の対面助言は非推奨です。

特殊な生物を使う場合のみ
対面助言を検討してください。



第一種使用規程承認のリミット
31

IRBや他の準備に承認が必要なことも有ります。



第二種使用規程承認のリミット
32

本邦開発なら研究二種でPV製造直前まで猶予期間があります。
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第一種使用規程承認申請書における資料構成
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第一種の記載例 第一種使用規程の記載例

生物多様性影響評価書の記載例

AAVの情報は
充実しています。



製造を行わず、品質試験を行う場合第二種の記載例

製造を行う場合



カルタヘナ法のまとめ
36

• 遺伝子治療用製品の開発でカルタヘナ法の対象となるのは
ウイルスベクター。細胞側は対象にはならない

• 第一種は開放系での使用。治験や市販が該当する。
• 第二種は閉鎖系での使用。製造施設や試験施設が該当する。

• 第一種の承認期限は一人目の被験者の組入れまで。（行政的には）
• 第二種は文部科学大臣の確認済みであれば、PV製造までが確認期限。
• 一般的な内容の記載例は全てPMDAのウエブサイトに提示されているため、
それを参考に申請可能。



ご視聴ありがとうございました
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