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独立行政法人 医薬品医療機器総合機構（PMDA）

再生医療製品等審査部、ワクチン等審査部

審査専門員（臨床担当）

岡本 圭祐

第25回日本再生医療学会総会
共催学術セミナー（シンポジウム）
再生医療製品の臨床試験開始にあたっての留意事項等について
2026年3月20日 神戸国際会議場

再生医療等製品の治験における臨床的評価について
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演題名：再生医療等製品の治験における臨床的評価について

施設名：独立行政法人 医薬品医療機器総合機構

氏名：岡本 圭祐

演者は、過去1年間（1月～12月）において、

本演題の発表に関して開示すべきCOIはありません。

本発表は、発表者の個人的見解に基づくものであり、

独立行政法人医薬品医療機器総合機構の公式見解を示すものではありません。
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◼ はじめに

◼ 30日調査について

◼ 早期臨床試験における主な論点について

◼ まとめ
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本日の内容
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近年の加工細胞等の治験計画届出の状況

FY 2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023 2024 Total

初回 3 [1] 10 [2] 16 [7] 13 [8] 18 [8] 13 [7] 19 [9] 15 [7] 12 [3] 16 [4] 16 [7] 151 [63]

N回 1 [1] 3 [2] 5 [0] 14 [10] 17 [3] 16 [7] 22 [5] 18 [9] 25 [14] 23 [9] 22 [2] 166 [62]

Note: ［］内の件数は医師主導治験。
https://www.pmda.go.jp/files/000276137.pdf

初回治験計画届件数
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開発の流れとPMDAが行う主な治験相談等

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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開発の流れとPMDAが行う主な治験相談等

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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RS総合相談・RS戦略相談

https://www.pmda.go.jp/files/000239798.pdf

https://www.pmda.go.jp/review-services/f2f-
pre/strategies/0003.html
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First-in-Human試験

「TGN1412」臨床試験

https://www.nature.com/articles/440855a
http://news.bbc.co.uk/2/hi/health/5121824.stm

実薬（抗CD28モノクローナル抗体）投与された6例
全例が重篤なサイトカインストームを発症。

「E2082」臨床試験

https://www.mhlw.go.jp/content/11123000/000571932.pdf

実薬（AMPA受容
体拮抗薬）を最高
用量で反復投与され
た被験者が、退院当
日に飛び降り死亡。
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First-in-Human試験に関するガイダンス等

https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/standards-development/guidance-guideline/0016.html
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30日調査

https://www.pmda.go.jp/english/int-activities/training-center/0005.html: ‘8. First-in-Human Studies’
https://www.youtube.com/watch?v=c2ndoluoFck
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治験届（資料情報）

1. 届書（D）

2. 当該治験の実施を科学的に正当と判断した理由を記載した文書（R）

3. 治験実施計画書（P）

4. インフォームド・コンセントに用いられる説明文書及び同意文書（IC）

5. 症例報告書の見本（CRF）

6. 最新の治験製品概要書（IB）

7. 被験製品以外の治験使用製品、治験使用薬相当及び治験使用機器相当に係
る最新の科学的知見について記載した文書（添付文書、インタビューフォーム、
学術論文等）（SF）

8. その他

https://www.pmda.go.jp/files/000267785.pdf
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30日調査に関連するチェックリスト等

https://www.pmda.go.jp/review-services/trials/0024.html

https://www.pmda.go.jp/rs-std-jp/standards-development/guidance-guideline/0003.html
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主な安全性の論点

・ 選択・除外基準での配慮（年齢、合併症、など）
・ 開始用量の検討
・ 診察及び検査スケジュールの配慮（項目、頻度）
・ 入院規定の検討
・ 1人目の投与後、2人目の投与まで一定期間を空けるなどの工夫
・ 効果安全性評価委員会の設置と効果的な実施
・ 中止基準の検討

慎重な開始により被験者の安全性を担保し、効率的な開発につなげる
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開発の流れとPMDAが行う主な治験相談等

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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承認申請と審査

https://www.pmda.go.jp/files/000219906.pdf
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・ 非臨床試験の結果
・ 類似製品の情報
・ 既に実施された臨床研究や海外試験

・ 製品の特徴
・ 対象疾患の特徴
・ 既存の治療

試験の目的を踏まえて、適切に
デザインされた、早期臨床試験
の立案

・ 試験デザイン
・ 対象
・ 用法用量
・ 評価項目
・ 症例数
・ 安全対策

早期臨床試験の開始にあたって
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・ 疾患名
・ 診断基準 ：ガイドライン等で診断基準が明らかな疾患であるか

     既に確定診断されている領域か
     診断薬や診断機器の承認状況や普及状況

・ 重症度 ：特定の重症度の患者さんを対象とするか
・ 治療ライン：First Line、Last Line、その他
・ 国内外差 ：原因、疾患概念、診断基準や治療に差があるか

上市時に想定する対象をイメージしつつ、
早期臨床試験の対象を適切に選択することが重要

対象疾患に関する論点
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・ 1回投与量：開始用量、漸増方法、など
・ 投与回数 ：1回投与か、複数回投与であれば投与間隔
・ 投与経路 ：静脈内、腫瘍内、など

・ 投与手技：難易度の高い手技か、新規性の高い手技か
・ 投与部位：局所投与であれば場所の選択方法
・ 投与に使用する機器：専用の機器や日本に無い機器が必要か

適切な用法用量の選択
上市時の使用方法を想定した規定と情報収集

用法及び用量又は使用方法に関する論点
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・ 対象疾患に対して現在行われている治療は何か？
     ・ 現行治療と比較して、開発中の製品をどのように位置づける予定か？
     ・ 評価するにあたり、既存治療について制限や統一は必要か？

選択・除外基準への反映
併用薬や対照群への反映

併用禁止（制限）薬、併用禁止（制限）療法への反映
対照群の検討

既存治療との関係についての論点
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次相に進むことの是非
次相試験の試験デザイン、安全対策への反映

安全性に関する論点

【主な検討事項】
・ 評価項目 ：対象疾患での一般的な診察/検査項目

作用機序から予想されるリスクを考慮
非臨床試験や周辺データから予想されるリスクを考慮
投与手技や併用薬のリスクも評価が必要

・ 評価時期 ：好発時期の検討
・ 長期安全性：同一治験内で評価するか別途評価するか、どの程度の期間まで追跡するか

【主な評価事項】
・ 有害事象の発現頻度、重篤度
・ 好発する時期や患者背景
・ 有害事象と治験製品や投与手技との関連
・ 原材料採取の安全性
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有効性に関する論点

【主な検討事項】
・ 対象疾患における真のエンドポイントは何か、サロゲートエンドポイントは存在するか
（早期臨床試験では、次相試験での評価が適切に行えるよう、探索的に複数の評価項目を設定し、

有効性が期待できそうか、評価時の留意点があるかなどを検討できるようにする）
・ 設定する項目の客観性、臨床的意義
・ 対照群が設定できるか、外部対照群となりうるデータの存在、自然経過の情報
・ 長期有効性、持続性

【主な評価事項】
 ・ 各評価指標がどれだけ変化したか
 ・ 経時的な推移はどのようであったか（効果は十分持続しそうか）
 ・ 事前の想定や比較対照があれば、比較してどのようであったか
 ・ 臨床的に有意義な変化が期待できそうか

次相試験のデザインへの反映
（対照、選択・除外基準、評価項目、評価時期、など）
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まとめ

✓ 本邦で初めて治験を開始する際は、30日調査の対象となる。チェックリス
ト等も参考にしながら、安全性に配慮した計画を立案することが重要である。
特に、First-in-Human試験では、より慎重な対応が求められる。

✓ 早期臨床試験の速やかな開始のためには、非臨床試験成績や周辺情
報を十分に把握した上で論点整理を行い、適切な開発計画を立案するこ
とが重要である。早期臨床試験を適切にデザインすることにより、次相試験
のデザインが可能となる。

✓ 早期臨床試験計画立案に際しては、RS総合相談・戦略相談等の活用
をご検討ください。
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基準、通知 カテゴリー別 製品別 テーマ別

〇生物由来原料基準
• 告示
• 運用通知
• 1314号指針
• 事務連絡Q&A

〇出荷試験
• 再生医療等製品の試

験検査に関する質疑応
答集

〇カルタヘナ
• 事務連絡Q&A
• 事務連絡残存

〇類別
• ヒト（自己）体細胞
• ヒト（同種）体細胞
• ヒト（自己）体性幹細胞
• ヒト（同種）体性幹細胞
• ヒト（自己）iPS（様）細胞
• ヒト（同種）iPS（様）細胞
• ヒトES細胞
• 遺伝子治療用製品

〇重症心不全
• ヒト（同種）iPS 細胞由来心血管系細胞多層体
• ヒト（同種）iPS 細胞由来心筋球
• 重症心不全細胞治療用細胞シート
〇虚血性心筋症
• ヒト（同種）iPS細胞由来心筋細胞シート
〇非代償性肝硬変
• ヒト（自己）骨髄由来間葉系幹細胞
• ヒト（同種）脂肪組織由来間葉系幹細胞
• ヒト（自己）末梢血CD34 陽性細胞
〇関節軟骨再生
• ヒト軟骨細胞又は体性幹細胞
• ヒト（同種）iPS（様）細胞
〇鼻軟骨再生
〇眼科領域
• ヒト（同種）iPS 細胞由来角膜上皮細胞シートに関する評

価指標
• 同種iPS（様）細胞由来網膜色素上皮細胞
• 自己iPS 細胞由来網膜色素上皮細胞
〇その他
• ヒト（同種）iPS（様）細胞加工製品を用いた亜急性期脊

髄損傷（外傷性）の治療に関する評価指標
• 歯周組織治療用細胞シート
• 角膜内皮細胞シート
• ヒト（自己）表皮（皮膚）再生に関する評価指標（R6一

部改正）
• がん免疫療法開発のガイダンス（CAR-T/TCR-T）
• 脳梗塞の細胞治療製品の開発に関するガイドライン
• 急性期脊髄損傷の治療を目的とした医薬品等の臨床評価

に関するガイドライン
• ヒト（同種）iPS細胞由来血小板の品質に関する留意点
• 経冠動脈的投与再生医療等製品（ヒト細胞加工製品）に

関する評価指標

〇遺伝子治療
• ゲノム編集技術を用いた遺伝子治療用製品等の品質・

安全性等の考慮事項に関する報告書（科学委員会）
• 標的特異性を有する in vivo 遺伝子治療用製品の開

発における留意事項 -- in vivo CAR-T の開発など
（科学委員会）

〇造腫瘍性
• ヒト細胞加工製品の未分化多能性幹細胞・形質転換

細胞検出試験、造腫瘍性試験及び遺伝的安定性評
価に関するガイドライン

• iPS 細胞等をもとに製造される細胞組織加工製品の造
腫瘍性に関する議論のまとめ（科学委員会）

〇同等性／同質性
• ヒト細胞加工製品の製造工程の変更に伴う同等性／

同質性評価

〇製品開発
• 再生医療等製品（ヒト細胞加工製品）の品質、非臨

床安全性試験及び臨床試験の実施に関する技術的ガ
イダンス

〇製造
• 再生医療等製品の品質確保における基本の考え方に

関する提言（科学委員会）

開発促進のための各種ガイドライン等

2026年2月末時点
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