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１．はじめに 

幹細胞を用いた再生医療は、細胞移植・組織移植により、これまで不可

能であった難治性疾患の根治を目指す革新的医療技術であり、幹細胞・再

生医学研究はその基盤を支える研究分野である。 

文部科学省では、再生医療の実現化に向けて、「再生医療の実現化プロ

ジェクト」を平成 15 年度から 10 か年計画で開始した。その後、平成 19

年 11 月の京都大学山中教授によるヒト人工多能性幹細胞（iPS 細胞）の

樹立という画期的な研究成果を受け、iPS 細胞研究等を日本全体で戦略的

に進めていくために、平成 19 年 12 月に「iPS 細胞（人工多能性幹細胞）

研究等の加速に向けた総合戦略」を策定した。これを受けて、科学技術・

学術審議会 研究計画・評価分科会 ライフサイエンス委員会の下に幹細

胞・再生医学戦略作業部会を設置し、平成 20 年度からは「再生医療の実

現化プロジェクト（第Ⅱ期）」として、ヒト iPS 細胞を中心とする幹細胞

・再生医学研究を重点的に推進してきた。 

その結果、幹細胞による再生医療の臨床応用及び実用化が視野に入るま

でに進捗したことを受けて、幹細胞・再生医学戦略作業部会では、平成

24 年 5 月に「今後の幹細胞・再生医学研究の在り方について」（以後「報

告書」という。）を取りまとめ、国際的にも競争の苛烈な幹細胞・再生医

学分野についての戦略的な推進方策及びオールジャパンでの支援方策等

を策定した。文部科学省では、報告書を踏まえ、平成 25 年度より「再生

医療実現拠点ネットワークプログラム」を開始し、10 年間で約 1,100 億

円の支援を実施しているところである。 

平成 24 年 10 月に京都大学山中教授がノーベル生理学・医学賞を受賞し

たこともあり、報告書をとりまとめた平成 24 年以降も再生医療に関する

期待、関心は依然として高い。平成 25 年度以降、我が国の医療分野の研

究開発体制については、健康・医療戦略推進本部の設置、国立研究開発法

人日本医療研究開発機構（以後「AMED」という。）の設立等大きな転換が

図られたが、再生医療は引き続き重点化すべき研究分野と位置づけられて

いる。一方、平成 25 年から平成 26 年にかけて再生医療に係る制度的枠組

みが整備され、再生医療等製品の早期の実用化に対応した承認制度につい

ては世界からも注目されている。他方、再生医療分野における企業活動に

ついても、再生医療イノベーションフォーラム（FIRM）の企業会員が設立

4 年で 150 社を超えるなど活発化している。 
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そのような中、平成 26 年 9 月には滲出型加齢黄斑変性の患者への iPS

細胞由来細胞加工物の第 1 例目の移植手術が実施され、iPS 細胞を使った

再生医療の第一歩が踏み出された。実施に当たっては、厚生労働省厚生科

学審議会科学技術部会ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会において

審査が行われたが、その時点でのサイエンス水準でコンセンサスが得られ

た安全性に関する基準がなく、世界初の事例であることから、慎重を期し

て、遺伝子解析の結果も踏まえ、実施の可否が判断された。一方、第 2 例

目については、移植を予定していた細胞の遺伝子解析の結果を踏まえ、移

植手術を実施する否かについて研究者間で議論を行った結果、慎重を期す

等の観点から研究実施機関として自主的に移植手術を延期する判断がな

された。 

これらの再生医療を取り巻く急速な変化を踏まえ、今般、幹細胞・再生

医学戦略作業部会において、改めて研究の現状や国内外の動向を調査し、

今後の幹細胞・再生医学研究の推進に向けた提言を取りまとめた。文部科

学省に対しては、本とりまとめを受け、関係府省における取組とも十分に

連携しつつ、関係施策を早急に実施することを期待する。 
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２．幹細胞・再生医学研究の現状と課題 

（１）幹細胞・再生医学研究に関連する我が国の動向 

 １．政策動向 

医療分野の研究開発における我が国の政策について、平成 25 年度に

大きな転換が図られた。「日本再興戦略」（平成 25 年 6 月 14 日閣議決

定）において、成長戦略を実行・実現するものとしての「戦略市場創造

プラン」のテーマの一つに「国民の『健康寿命』の延伸」が位置づけら

れ、「健康・医療戦略」（同日関係閣僚申合せ）も踏まえ、革新的な医

薬品・医療機器・再生医療等製品の実用化のため、医療分野の研究開発

の司令塔機能の創設等の施策が策定された。 

同年 8 月 2 日、健康・医療戦略推進本部の設置が閣議決定され、健康

・医療戦略の推進及び司令塔機能の本部の役割として、医療分野の研究

開発関連予算の総合的な予算要求配分調整等を担うとされた。なお、健

康・医療戦略推進本部は、平成 26 年 5 月 23 日の「健康・医療戦略推進

法」（平成 26 年法律第 48 号）の成立に伴い、同年 6 月 10 日からは同

法に基づく法定の本部として引き続き司令塔機能を担っている。 

また、「日本再興戦略」では、一元的な研究管理の実務を担う独立行

政法人の創設も掲げられ、平成 26 年 5 月 23 日に「独立行政法人日本医

療研究開発機構法」（平成 26 年法律第 49 号）が成立し、平成 27 年 4

月 1 日に AMED が設立された。 

再生医療については、「日本再興戦略」や「健康・医療戦略」等にお

いて重点化すべき研究分野とされている。具体的な取組として、平成

25 年 8 月 30 日に健康・医療戦略推進本部により決定され、平成 26 年

度より開始された各省連携プロジェクト「再生医療の実現化ハイウェイ

構想」において、文部科学省、厚生労働省、経済産業省の関連する研究

開発プログラムを統合的に連携し、１つのプロジェクトとして一体的な

運用を図っている。平成 27 年度以降は AMED において基礎から実用化ま

での一貫した研究管理を行っており、予算規模としては、平成 27 年度

は 143 億円の支援を行っているところである。 

文部科学省においては、平成 25 年度より再生医療実現拠点ネットワ

ークプログラムにおいて、10 年間で約 1,100 億円の支援を行っている

ほか、科学研究費助成事業、戦略的創造研究推進事業（CREST、さきが

け）等を通じて研究を振興している。また、理化学研究所多細胞システ
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ム形成研究センターや、発生・再生医学に関連する京都大学再生医学研

究所や熊本大学発生医学研究所等の国立大学附置研究所においても活

発な研究が行われている。 

 

 ２．再生医療に係る制度的枠組み 

再生医療に係る制度的枠組みについては、平成 25 年 4 月 26 日に議員

立法「再生医療を国民が迅速かつ安全に受けられるようにするための施

策の総合的な推進に関する法律」（平成 25 年法律第 13 号）が成立し、

同年 11 月 20 日には「再生医療等の安全性の確保等に関する法律」（平

成 25 年法律第 85 号。以下「再生医療等安全性確保法」という。）及び

「薬事法等の一部を改正する法律」（平成 25 年法律第 84 号）が成立し、

再生医療の実用化を促進する制度的枠組みが整備された。 

再生医療等安全性確保法では、再生医療等のリスクに応じた三段階の

提供基準と計画の届出等の手続、細胞培養加工施設の基準と許可等の手

続を定め、細胞培養加工について、医療機関から企業への外部委託が可

能となった。また、平成 25 年法律第 84 号により成立した「医薬品、医

療機器等の品質、有効性及び安全性の確保等に関する法律」（昭和 35

年法律第 145 号。医薬品医療機器法）では、「再生医療等製品」が定義

付けられ、その特性を踏まえ、均質でない再生医療等製品については、

有効性が推定され、安全性が確認されれば、条件及び期限を付して早期

に承認できる仕組みが導入され、海外からも注目されている。 

さらに、再生医療等安全性確保法等の成立により、ヒト胚性幹細胞（ES

細胞）の医療利用についても法的枠組みが整備されたため、法律の施行

に合わせ、平成 26 年 11 月 25 日に「ヒト ES 細胞の樹立に関する指針」

（平成 26 年文部科学省・厚生労働省告示第 2 号）及び「ヒト ES 細胞の

分配及び使用に関する指針」（平成 26 年文部科学省告示第 174 号）が

告示された。 

 

 ３．研究動向 

「平成 25 年度特許出願技術動向調査報告書（概要） 幹細胞技術関

連」（平成 26 年 2 月 特許庁）によると、幹細胞研究についての論文

発表件数（平成 20 年～平成 24 年）は、我が国は米国、中国に次いで第

3 位である。また、所属機関別論文発表件数（平成 20 年～平成 24 年）

では、上位 30 位までに我が国から 5 研究機関（京都大学、東京大学、
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慶應義塾大学、大阪大学、理化学研究所）が入っており、幹細胞・再生

医学分野における我が国の研究水準は依然として高い。論文で扱われて

いる幹細胞の種類別の比較（平成 20 年～平成 24 年）では、iPS 細胞研

究の割合が、日本、米国及び欧州において、それぞれ 9.8%、6.2%及び

2.6%であるように、我が国では他国と比較して、iPS 細胞研究の割合が

高いことが特徴として挙げられる。 

幹細胞関連技術に関する特許出願件数（平成 18 年～平成 23 年）は、

米国に次いで 2 位であり、幹細胞の種類別の比較では、他国と比較して、

論文動向と同様に iPS 細胞研究の割合が高い。iPS 細胞の基本特許につ

いては、京都大学が世界 30 か国 1 地域で取得しており、特に我が国で

は iPS 細胞を作製するための遺伝子が特定されていないため、より広範

な iPS 細胞の作製方法が包含される、より強固な特許権を保有してい

る。一方、技術区分別の比較では、要素技術（分化制御技術等）の割合

が欧米に比してやや高く、応用産業（再生医療・細胞治療等）の割合が

やや低い。 

iPS 細胞については、平成 18 年から平成 26 年までに報告された iPS

細胞関連の論文 8,046 報のうち、我が国は米国に次ぐ第 2 位であるが、

平成 25 年、平成 26 年の論文発表数は 3 位の中国とほぼ同数であり、激

しい競争にある（SCOPUS 論文データベースによる調査）。iPS 細胞論文

の研究者別件数では、京都大学山中教授を筆頭に上位 20 位までに 7 人

の日本人研究者が名を連ねている。 

iPS 細胞の初期化メカニズムの解明も進んでおり、初期化され始めた

細胞で TRA-1-60 が特異的に発現することや、LIN28 や FOXH1 が iPS 細

胞の作製効率を上げることなどが報告されている。臨床応用に向けて

は、動物由来成分を含まない培地とラミニン 511E8 フラグメントによ

り、フィーダー細胞を使わないヒト iPS 細胞の樹立と効果的な培養方法

が開発され、既に再生医療用 iPS 細胞ストックの製造に使用されてい

る。また、滲出性加齢黄斑変性に対する臨床研究に続くものとして、ヒ

ト iPS 細胞から血小板を安定的に大量に供給する方法の確立、あるいは

iPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞のより安全かつ効率的な製造方法の

開発等、臨床応用が期待される成果が順調に創出されている。一方、ヒ

ト iPS 細胞から立体的な器官原基を誘導し、それを生体内に移植するこ

とでヒト血管網を持つ機能的な臓器を作製するという画期的な成果も

創出されている。他にも腎臓、膵臟、小脳、赤血球、生殖細胞、神経堤
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細胞等様々な細胞への分化誘導法について進展が見られており、線維芽

細胞から直接軟骨細胞等を作製するダイレクトリプログラミングにつ

いて我が国から優れた成果が創出されている。 

幹細胞を用いた再生医療については、間葉系幹細胞を始めとする体性

幹細胞を用いた臨床研究が多く実施されており、これまでに 108 件が

「ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針」（平成 25 年厚生労働省

告示第 317 号。平成 26 年 11 月 24 日限りで廃止。）への適合性が承認

され実施されている（平成 26 年 11 月 6 日時点）。「再生医療の実現化

ハイウェイ」の 5 課題（うち体性幹細胞 4 課題、iPS 細胞 1 課題）にお

い ても適合性が承認され 、 既 に 厚 生 労 働 省 と の 連 携 の 下 で

First-in-human 研究が実施された。 

このほか、具体的な再生医療等製品の開発として、脊髄損傷・脳梗塞

に対する骨髄間葉系幹細胞を用いた医師主導治験も実施されている。平

成 26 年 9 月には、ヒト間葉系幹細胞を利用した細胞加工製品について、

造血幹細胞移植後の急性移植片対宿主病（GVHD）を効能、効果又は性能

に、再生医療等製品としての製造販売承認申請が提出されており、承認

を取得すれば我が国初の幹細胞を用いた再生医療等製品となる見込み

である。 

疾患特異的 iPS 細胞を用いた研究については、「疾患特異的 iPS 細胞

を活用した難病研究」が実施されているところ、その成果の一つとして

平成 26 年 9 月に軟骨無形成症患者から樹立した iPS 細胞を用いて、高

コレステロール血症治療薬であるスタチンが軟骨無形成症の病態を回

復する可能性を示す論文が発表されたことが挙げられる。疾患特異的

iPS 細胞モデルを用いた疾患研究の有用性が示されたとともに、同細胞

モデルを活用したドラッグ・リポジショニングの成果としても注目に値

する。また、CRISPR/CAS9、TALEN などのゲノム編集技術を用いて、疾

患特異的 iPS 細胞の原因遺伝子を修復する、あるいはコントロール iPS

細胞に原因遺伝子の変異を導入してモデルを作製する技術（isogenic 

iPS 細胞技術）も注目されている。さらに、ヒト iPS 細胞から分化させ

た細胞による新規毒性評価系への活用が期待される基盤技術の研究開

発も進められている。 

 

（２）国際的な動向 

再生医療の臨床応用・産業化については、上市された再生医療製品数
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を比較すると、欧米のみならず韓国にも先行を許している。最近では大

手製薬企業も再生医療研究に参入しており、自社開発の他、研究機関、

ベンチャー企業に高額な投資を行っている。 

海外での多能性幹細胞を用いた再生医療については、ES 細胞を用いた

研究開発が多く、ES 細胞から分化された細胞を患者に移植する臨床試験

は平成 27 年 1 月時点で 9 件実施されており、既に約 40 症例の移植が行

われている。 

一方、iPS 細胞を用いた臨床研究は未だ実施されていないものの、平

成 24 年 10 月に国立衛生研究所（NIH）が Lonza 社及び Cellectis 社に

臨床用 iPS 細胞製造を委託することを発表し、平成 25 年 9 月には、Cell 

Therapy Catapult と Roslin Cells 社が臨床用 iPS 細胞を製造すること

を発表した。さらに、平成 27 年 2 月には Cellular Dynamics 

International（CDI）社が、cGMP 準拠 HLA“スーパードナー”iPS 細胞

株を製造したと発表するなど臨床応用に向けた取組が進んでいること

が窺える。 

海外における iPS 細胞を用いた研究は、疾患特異的 iPS 細胞による病

態解析研究と創薬研究が主であり、疾患特異的 iPS 細胞バンク構築も多

くの国で進行中である。中でも、CIRM（California institute of 

regenerative medicine）は、CDI 社、Coriell institute 等への支援に

より、健康又は疾患を有する 3,000 名のドナーから、9,000 株の iPS 細

胞を樹立する予定である。また、欧州ではアカデミアと大手製薬企業等

がコンソーシアムを形成し、EBiSC（European Bank for induced 

Pluripotent Stem Cells）を設立した。年間 1,000 株が樹立可能であり、

10,000 株の iPS 細胞を保管・配布を予定している。 

臨床用 iPS 細胞バンクの構築も各国で進行中であり、臨床に用いる多

能性幹細胞については、英国を中心とする国際幹細胞バンキングイニシ

ャティブ（ISCBI）より、シードストック作製における留意事項につい

て各国のバンクや樹立機関と共同で発表されている。さらに、各国の GMP

グレード HLA ホモ iPS 細胞の標準化や国際協調等を進めることを目的と

した GAiT（Global Alliance for iPSC Therapies）が立ち上げられてお

り、今後の動向に注視する必要がある。 

 

・各国のファンディング状況 

   米国の幹細胞研究へのファンディングについては、 NIH から平成
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26 年に約 13.9 億ドル（約 1,668 億円）の支援を実施し、平成 27 年には

約 14 億ドル（約 1,680 億円）、平成 28 年には約 14.4 億ドル（約 1,728

億円）の支援を予定している。さらに、国立科学財団（NSF）、国防高

等研究計画局（DARPA）それぞれが再生医療研究に大型の予算をつけて

いる。また、州単位の取組でも、CIRM は 10 年間で約 30 億ドルの支援を

実施しており、資金投入量としては米国が他国を大きく引き離してい

る。 

EU では、平成 19 年から平成 25 年までに、科学技術イノベーション

計画である第 7 次フレームワークプログラムにおいて、1.1 億ユーロ（約

154 億円）を ES 細胞研究分野に助成した。後継計画として平成 26 年に

開始された Horizon 2020 においても幹細胞研究は重点化される予定で

ある。 

英国では、平成 24 年に約 7,700 万ポンド（約 138.6 億円）規模の支

援が政府より行われた。加えて同年に発表された再生医療戦略（A 

Strategy for UK Regenerative Medicine）によると、再生医療に 5 年

間で合計 7,500 万ポンド（約 135 億円）の投資を行うと発表されている。

再生医療プラットフォーム（UK Regenerative Medicine Platform）に

2,500 万ポンド（約 45 億円）、細胞治療カタパルト事業（Cell Therapy 

Catapult）に 5,000 万ポンド（約 90 億円）が割り当てられ、前者では

初期のトランスレーション、後者では製品開発後期と製品化へ向けた研

究が目的となっている。 

 

（３）今後の課題 

１．幹細胞に関する基礎的な研究の深化 

iPS 細胞の樹立、目的細胞への分化誘導等の基礎的な研究について、

世界的に激しい競争の中にあっても、京都大学 iPS 細胞研究所をはじめ

とする我が国の研究機関で生み出されている成果は依然として世界最

高レベルにあるといえる。特に、iPS 細胞の初期化機構、多能性幹細胞

の未分化性の維持機構に関する研究については、現在も世界的に研究開

発のイニシアティブを取っている。しかし、多くの細胞種への分化誘導

の成果は上がっているものの、iPS 細胞の樹立・分化誘導を制御する分

子メカニズムにはまだ謎が多く、更なる抜本的な技術の改善や分化誘導

法の標準化に向けては、こうした原理の解明にも引き続き取り組む必要

がある。 
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２．臨床応用に係る諸課題への対応 

iPS 細胞等を用いた再生医療のいち早い臨床応用、産業化を見据え、

臨床に用いる質の高い「再生医療用細胞ストック」の構築に向けて、国

際動向にも留意しつつ推進する必要がある。また、目的細胞への分化誘

導法の開発や臨床応用の幅を広げる基盤技術の開発に関しては進捗が

見られており、引き続き前臨床研究及び臨床研究を加速する必要があ

る。その際、臨床応用に向けて、規制に対応するためのサポート機能の

整備、安全性及び有効性を検証するための評価技術の整備、臨床研究・

治験等を確実に遂行する体制の整備が課題となるが、特に再生医療の安

全性確保に関する考え方については、iPS 細胞を用いた臨床研究の実施

に際しての経緯（※）に鑑み、早急に整理する必要がある。 

 

※iPS 細胞を用いた臨床研究の実施に際しての経緯 

平成 26 年 9 月 12 日、独立行政法人理化学研究所と公益財団法人先端医療振興財

団が実施する世界初の iPS 細胞を用いた臨床研究において、滲出型加齢黄斑変性の

患者に、自身の皮膚細胞から作製した iPS 細胞を網膜色素上皮細胞に分化後、細胞

シートを作製し網膜下に移植する第 1 例目の手術が実施された。これは、文部科学

省が平成 15 年度より着手した「経済活性化のための研究開発プロジェクト（リーデ

ィングプロジェクト）」の 1 つとして 10 か年計画で開始した「再生医療の実現化プ

ロジェクト」に始まり、文部科学省・厚生労働省・経済産業省が協働して、基礎研

究から臨床応用まで一貫して支援する「再生医療の実現化ハイウェイ」を経て、

First-in-human 研究までたどり着いた特筆すべき成果である。 

第 1 例目の移植手術の実施に当たっては、厚生労働省厚生科学審議会科学技術部

会ヒト幹細胞臨床研究に関する審査委員会において審査が行われたが、その時点で

のサイエンス水準でコンセンサスが得られた安全性に関する基準がなく、世界初の

事例であることから、慎重を期して、遺伝子解析の結果も踏まえ、実施の可否を判

断した。また、第 2 例目については、移植を予定していた細胞の遺伝子解析の結果

を踏まえ、細胞移植を実施するか否かについて研究者間で議論を行った結果、慎重

を期す等の観点から研究実施機関として自主的に移植手術を延期する判断がなされ

た。 

 

幹細胞研究においては、遺伝子変異やエピゲノムの変化についての研

究がまだ十分ではないため、腫瘍化の可能性についても未解明な点が多
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い。また、多能性幹細胞を用いる場合には、残存する未分化細胞の除去

が求められる。したがって、iPS 細胞等の臨床応用に当たっては、これ

らの安全性を巡る課題を充分に踏まえた対応が必要である。これらの課

題は、現在進められている再生医療用 iPS 細胞ストックについても同様

である。 

他方、iPS 細胞を用いた再生医療は我が国が先行しているものの、ES

細胞を用いた再生医療については欧米では既に治験が行われており、非

常に競争が激しいことを再認識すべきである。臨床応用に当たっては、

制度的枠組みの整備により ES 細胞の臨床応用への道も開かれたことか

ら、幹細胞の種類を問わず、その特性に応じて最適な手法を活用するこ

とが必要である。 

我が国には体性幹細胞を用いた多くの臨床研究の実績があり、培養や

移植法等の技術が開発されるとともに、治療に伴う種々の隘路について

も知識が蓄積されているものの、他国と比較して上市されている再生医

療製品数は依然として少ない。幹細胞を用いた再生医療のいち早い臨床

研究・治験への移行や産業応用に向けては、このような知見を学会や企

業団体等において相互に活用する取組の活性化が必要である。 

 

３．革新的な研究開発及び iPS 細胞を用いた創薬・疾患研究の推進 

これまでの研究で臨床研究に進み出した疾患以外にも、iPS 細胞等か

ら治療に必要な細胞や組織を調製する幹細胞操作技術の開発が必要な

難治性疾患も多く存在する。これらを克服するために、再生医療の対象

疾患を拡げるような革新的な基盤技術開発が必要である。既に、無血清

凝集浮遊培養法や組織オルガノイド、脱細胞化・再細胞化といった三次

元の立体器官構築に向けた基盤技術が創出されているものの、組織・臓

器レベルでの再生医療に向けては、機能的差異のない器官を人為的に構

築する技術、器官形成のスピードや大きさを自由に操る技術、組織工学

的手法も利用して目的とする組織を作製する技術等について更なる研

究開発が必要である。 

一方、iPS 細胞は再生医療にとどまらず、医学分野への多面的な貢献

が期待されるが、なかでも創薬や疾患研究への応用について世界中で急

速に研究が進んでいる。我が国でも、疾患特異的 iPS 細胞を用いた病態

再現、病因解明について優れた成果が創出され、また、理化学研究所バ

イオリソースセンターへの疾患特異的iPS細胞の累計寄託数も800株を
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超えるなど順調な進捗が認められるものの、iPS 細胞を病態解明や創薬

により一層利用するためには、さらに質・量ともに充実した iPS 細胞バ

ンクを構築し、アカデミア、製薬業界等への利用を促進していくような

制度設計を検討しなければならない。研究者・企業が広く iPS 細胞を利

用できるようにするためには、iPS 細胞からの分化細胞・組織の調製の

ためのプロトコルの標準化、技術指導等の支援体制をさらに推進する必

要がある。  

 

４．規制対応・生命倫理の専門家による課題解決及び研究支援人材の育成

・確保 

iPS 細胞研究が臨床段階に移る際には、出口を意識して適切な臨床研

究がなされるかが重要である。そのためには、早期より独立行政法人医

薬品医療機器総合機構（以下「PMDA」という。）の薬事戦略相談を活用

し、治験を目指していく必要性がある。また、「再生医療実現拠点ネッ

トワークプログラム」において実施している、前臨床及び臨床研究段階

での規制対応についての専門家によるサポートは、迅速な臨床応用に繋

がるものと期待され、今後も継続することが重要と考えられる。さらに、

治療を受ける国民への情報提供や再生医療の普及にむけた対話が重要

であることから、同じく実施している生命倫理の専門家によるサポート

及び研究により再生医療に係る倫理的課題を見いだし、丁寧に対応して

いく必要がある。近年、生殖系列細胞の分化誘導に関する研究が進展し

ていることから、幹細胞技術の生殖医療への適用については、早い時期

から倫理的、法的、社会的観点からの議論を行う必要があろう。 

一方、企業活動の活発化に伴い、アカデミアから高い専門性を有する

研究員・技術員が企業に異動するといった事例や、細胞培養に従事する

人材について適格者がなかなか見つからないといった事例が聞かれる。

臨床培養士、細胞培養士といった学会認定制度はあるが、現状として、

大学等教育機関では再生医療の体系的な教育は行われていないため、再

生医療の現場を担う研究支援人材の育成・確保が急務となっている。 
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３．今後の幹細胞・再生医学研究の推進に向けた提言 

平成 24 年 5 月に本作業部会でとりまとめた前回報告書を踏まえ、平成

25 年度より開始した「再生医療実現拠点ネットワークプログラム」におい

ては、京都大学 iPS 細胞研究所を中核拠点とした研究機関の連携体制を構

築し、関係府省との連携の下、iPS 細胞等を用いた革新的な再生医療・創

薬をいち早く実現するための研究開発を推進してきたところである。 

今後の幹細胞・再生医学研究の推進に当たっては、前回報告書の３．（１）

基本的な考え方及び３．（２）具体的な推進方策を踏襲しつつ、幹細胞・

再生医学研究の現状と新たな課題を踏まえ、以下の提言を行う。 

 

（１）幹細胞・再生医学研究の継続的かつ効率的な支援 

幹細胞・再生医学研究の発展には継続的な基礎研究の推進が必要であ

る。もとより iPS 細胞は我が国発の画期的な成果であり、特に基礎研究部

分について我が国の研究レベルは世界最高水準にあるといっても過言で

はない。これまでの我が国の知見やノウハウが散逸することを避けるため

にも、安定的かつ長期的な研究支援が必要である。また、幹細胞・再生医

学の基礎的・基盤的研究において優れた成果が得られた課題には、実用化

まで遠くても支援が途切れないような取組が必要である。一方、応用研究、

臨床研究を含めた再生医療分野全体の資源配分については、論文動向等の

客観的な指標も取り入れて、我が国の国際競争力の高い領域に研究資源を

集中させることも重要であり、常に基礎研究と応用研究とのバランスを考

慮して研究開発を推進する必要がある。AMED においては関係各省とも連

携しつつ研究開発が推進されることを期待する。 

 

（２）再生医療の安全性確保 

再生医療の安全性確保は幹細胞の種類を問わず重要であるが、特に iPS

細胞由来分化細胞の安全性確保は iPS 細胞の臨床応用に向けた喫緊の課

題である。 

多能性幹細胞である ES/iPS 細胞を再生医療に用いる場合の特有の懸念

として、良性腫瘍を含む腫瘍形成及びがん化の可能性が挙げられる。この

うち、iPS 細胞由来分化細胞からの腫瘍発生のメカニズムとして、未分化

細胞や目的外細胞の残存、腫瘍発生に関連するゲノム変異、プラスミドに

由来する外来遺伝子の残存等が想定されている。 
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このうち、未分化細胞や目的外細胞の残存については、分化細胞におい

て留意し適切に評価する必要がある。安全性確保に向けては、これら細胞

の残存を細胞の不均一性として捉え、遺伝子発現等を指標に定量的に評価

することが有用であろう。大量の細胞集団から不均一な細胞を検出する技

術開発については更なる進展が望まれる。また、腫瘍形成の可能性の高い

マイナーポピュレーションのクローナルな増殖がないことを検出するた

めに、「ヒト（同種）iPS（様）細胞加工医薬品等の品質及び安全性の確

保に関する指針（平成 24 年 9 月 7 日薬食発 0907 第 5 号厚生労働省医薬食

品局長通知別添）」等に準じて、培養期間を超えて培養した細胞について、

目的外の形質転換を起こしていないことや目的細胞以外の細胞が異常増

殖していないことを明らかにすることも有用であろう。 

一方、腫瘍発生に関連するゲノム変異については、PMDA 科学委員会が

平成 25 年 8 月にとりまとめた「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」において、「細胞の種類、製

造方法、あるいは対象疾患や使用目的等も踏まえて、COSMIC 等の既存の

がんゲノム変異データベースも参考にして、合理的な範囲で確認対象とす

る遺伝子を決める必要がある」とされている。腫瘍で報告されているゲノ

ム変異に加えて、健常人で加齢に伴い蓄積するゲノム変異、体性幹細胞や

皮膚細胞など移植用細胞において培養により生じるゲノム変異などのデ

ータを総合的に収集、解析し、合理的な基準を設定する必要がある。加齢

に伴うゲノム変異の意義の評価については、既存のバイオバンク拠点との

連携も検討すべきであろう。 

また、移植細胞のがん化リスクの指標としてエピゲノム状態を評価する

ことについては、「正常な」エピゲノム状態は細胞種ごとや細胞の状況（培

養細胞か生体内の細胞かなど）によって異なること、エピゲノム状態には

生理的なふらつきがあること、現状のエピゲノム変化の検出感度は 10～

20％程度であることなどから、中長期的に更なるサイエンスの進展が望ま

れる。 

 

安全性確保に向けた取組として、原料となる iPS 細胞については、iPS

細胞研究中核拠点で作製する再生医療用 iPS 細胞ストックにおいて、遺伝

子解析により危険なプラスミドの残存がないことを確認し、腫瘍発生に関

連するゲノム変異に留意する観点から明らかなドライバー変異を有さな

いことに加え、最もゲノム変化の少ない株を選択する方針であり、当面こ
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のような取組を継続することが必要である。 

また、疾患・組織別実用化研究拠点等における研究開発においては、分

化誘導法の至適化により、対象疾患ごとに適切な動物モデルを用いた同所

移植（臨床で用いる部位への移植）による in vivo 造腫瘍性試験で腫瘍を

形成しないプロトコルの確立が必須であり、さらに未分化細胞や目的外細

胞の残存及び腫瘍発生に関連するゲノム変異に留意し、移植する細胞種ご

とに科学的に妥当な安全性及び品質評価法を確立することが肝要である。 

臨床研究の実施に当たっては、適応疾患ごとにリスクとベネフィットに

ついての検討を十分に行い、治療を希望する患者に対し遅滞なく再生医療

を届けることが必要であろう。臨床研究に向けた安全性の評価指標・基準

の当面の考え方については、厚生労働省とも十分に情報を共有し協力しな

がら早急に定める必要がある。 

一方、多能性幹細胞を用いる再生医療は新しい医療技術であることか

ら、科学的に妥当な評価指標・基準の作成に向けて、その基となる知見を

積み重ねる必要がある。今後実施される前臨床研究及び臨床研究におい

て、原料となる幹細胞の種類に関わらず、移植に用いる細胞の遺伝子解析

結果を蓄積する取組や、遺伝子変異を有する目的細胞の in vivo 造腫瘍性

試験等を実施する取組など、評価指標・基準の明確化等に資する研究（レ

ギュラトリーサイエンス研究）について、厚生労働省とも連携して推進す

ることが期待される。 

 

（３）疾患特異的 iPS 細胞の利活用促進 

疾患特異的 iPS 細胞を用いたドラッグ・リポジショニングの可能性を示

す成果が報告され、また、京都大学 iPS 細胞研究所と製薬企業が iPS 細胞

技術の臨床応用に向けた共同研究契約を締結するなど、創薬ツールとして

の iPS 細胞の利活用について改めて注目されている。 

希少性・難治性疾患のみならず、common disease や多因子疾患に対し

ても、疾患特異的 iPS 細胞の活用は有効であることが期待されており、引

き続き厚生労働省等とも連携して、疾患特異的 iPS 細胞の樹立を行い、こ

れらを用いた疾患発症機構の解明、創薬研究や先制医療（個への介入によ

る発症予防等）、治療法の開発を行う取組をより強化する必要がある。 

疾患特異的 iPS 細胞バンクについては、基盤整備が進められているとこ

ろであるが、寄託された iPS 細胞をより広く創薬、疾患研究等に利活用で

きるように、目的細胞への分化能の確認、一定の品質が得られる再現性の
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高い標準化プロトコルの付与、病歴を追跡可能な標準 iPS 細胞株やゲノム

編集技術を活用した遺伝子改変株の整備等、バンクとしての機能を質・量

ともに拡充する取組の強化が必要である。また、研究用 iPS 細胞バンクの

国際動向に鑑み、企業等が iPS 細胞を創薬ツールとして活用できるよう、

インフォームド・コンセントの内容等 iPS 細胞に係る権利についての情報

を整理して開示することも必要である。さらに、創薬研究に当たっては、

製薬企業等とも連携を図るとともに、研究の進捗に照らして既存のアカデ

ミアの創薬スクリーニング拠点の活用も検討すべきである。 

 

（４）長期的視野に立った再生医療分野の人材育成・確保 

今後、我が国が再生医療研究での国際競争に対抗していくためには、継

続的な人材育成は必須であり、若手研究者に対する知見やノウハウの共有

も重要である。加えて、再生医療の実用化に向けては、臨床培養士、細胞

培養士等の細胞培養技術を習得した技術者の育成や、医療倫理･安全を熟

知するなど、より高度な専門性を持った指導的立場の人材の育成・確保も

必要である。高い能力を持つ人材が適切に評価され、活躍できるような仕

組みの整備も重要であろう。また、再生医療分野への人材参入を促すには、

その人材個人が将来どのようなキャリアを歩んでいくことができるかと

いう観点から、アカデミアや企業におけるキャリアパスを整備することも

重要である。以上を踏まえ、再生医療支援人材の育成にあたっては、「教

育」「資格」「雇用」の 3 点に留意し、アカデミアだけでなく、日本再生

医療学会や再生医療イノベーションフォーラム等とも連携して推進する

ことが望まれる。 

一方、知財・契約・規制対応等の関連業務を担う研究支援員が長期にわ

たって着実に業務を行えるよう措置することも必要である。また、各研究

機関においては、研究費の獲得を担うリサーチアドミニストレータや、科

学技術コミュニケーション、生命倫理に係る人材の活用が有用であると考

えられる。 

 

（５）国際競争力の強化に向けた戦略的な国際標準化 

幹細胞・再生医学研究の国際競争力の強化には、戦略的な知財戦略に加

え、細胞の作製方法、品質評価等についての戦略的な国際標準化に向けた

取組も必要である。幹細胞から各種細胞への分化誘導法について、欧米で

は既に産業利用や医療応用を見据えた分化プロトコルの標準化を図る取組
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が行われており、注視する必要がある。 

特に、臨床用 iPS 細胞の標準化は、iPS 細胞の臨床応用及び産業化に向

けて重要である。我が国では、iPS 細胞研究中核拠点である京都大学 iPS

細胞研究所において、他家移植に向けた再生医療用 iPS 細胞ストックの構

築を進めているところであるが、米国においても既に cGMP 準拠 HLA ホモ

iPS 細胞株が製造され、GAiT において臨床用 iPS 細胞バンクの標準化や国

際協調等が議論される予定である。iPS 細胞の品質管理等について我が国

の優位性を維持していくためには、iPS 細胞の樹立から分化過程について

のマルチオミックスデータ等を蓄積し、標準化に資する iPS 細胞の特性評

価に取り組むとともに、各国の規制動向や GAiT を始めとした取組について

積極的な情報収集を行うことが必要である。iPS 細胞の国際標準化に向け

ては、iPS 細胞の臨床応用で先行している我が国から戦略的に情報発信を

行うことが必要であろう。 
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４．おわりに 

再生医療は、疾病の根治あるいは他に代替手段の無い重篤な疾患の治療

として期待され、「日本再興戦略」や「健康・医療戦略」等において重点

化すべき研究分野となっており、国民の多くが早期の実用化に期待を寄せ

ている。その期待に応えることが、国及び再生医療研究に携わる関係者等

の責務である一方、新しい医療技術であることから、安全性と有効性を慎

重に見極めつつ、倫理面にも十分な配慮に努め、着実に進めていくことが

必要であり、社会への広報活動や啓発活動を通して、国民全体に正確な情

報が提供されるように努めることが求められる。特に、安全性については、

今般とりまとめた提言も踏まえ、iPS 細胞等を用いた再生医療を世界に先

駆けて利用する機会が国民に提供されるように、関係府省が連携して安全

性確保に向けた研究開発、評価指標・基準の明確化を進めることを期待す

る。 

一方、我が国の幹細胞・再生医学分野の研究水準をさらに高めるには、

再生医療や創薬の実用化といった出口指向の取組のみならず、再生医療の

対象疾患拡大あるいは高度化に資するシーズの源泉となる基礎的・基盤的

研究への支援や研究者・研究支援者の人材育成を怠ってはならない。 

最後に、我が国発の画期的成果である iPS 細胞については、引き続き世

界をリードしていくことが望まれる。そのためには、成果について積極的

に情報を発信していくとともに、研究者コミュニティ内で国際動向等につ

いての情報の共有化に努め、iPS 細胞のデファクト・スタンダードの確立

を主導することを目指して戦略的に進めることが必要である。 

 

 

（参考） 

  本報告書の別紙として、ロードマップを示す。 



 1

iPS 細胞研究ロードマップ 

 

平 成 2 7 年 1 1 月 1 1 日 

幹細胞・再生医学戦略作業部会 

 

（１）初期化メカニズムの解明  

【実施中】 

・ iPS 細胞の初期化分子メカニズム解明を目的として、体細胞から iPS 細胞に

変化する過程（初期化過程）を、オミックス解析等の手法により網羅的に解

析 

【２～３年以内】 

・ 上記の解析結果に基づいた、初期化分子メカニズムの同定 

 

 

（２）再生医療用 iPS 細胞の作製・供給と安全性確保 

【完了】 

・ 動物由来成分を含まない培養方法の確立 

【実施中】 

・ iPS 細胞の品質を維持する樹立・培養方法の検討 

・ iPS 細胞の品質及び安全性評価の評価項目の策定 

・ 「再生医療用 iPS 細胞ストック」の構築 

【２～３年以内】 

・ 高品質（増殖能や多分化能等の品質が良好であること）で腫瘍化のリスク

の少ない iPS 細胞の作製方法の確立とその最適化 

・ 高品質で腫瘍化のリスクの少ない iPS 細胞の評価方法の確立 

・ iPS 細胞由来移植細胞の腫瘍化リスク評価の改善に資する解析方法の創

出 

・ 日本人の３～５割をカバーする「HLA ホモドナー由来再生医療用 iPS 細胞ス

トック」の構築 

・ 免疫拒絶の回避を目指した HLA ホモドナー由来 iPS 細胞の免疫学的解析 

【７～８年以内】 

・ 同定した初期化分子メカニズムに基づき遺伝子発現の人工的な制御などを

行い、高効率及び高品質の iPS 細胞の取得とそれに伴う iPS 細胞の安全性

向上を実現 

・ 上記の高効率・高品質な iPS 細胞樹立法を用いた、日本人の大半をカバー

する「HLA ホモドナー由来再生医療用 iPS 細胞ストック」の構築 

（別紙） 
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（３）革新的な幹細胞操作技術による器官産生技術の確立 

【実施中】 

・ 自己組織化技術や組織オルガノイドなどによる立体器官構築技術の開発 

・ 幹細胞と組織工学的手法の融合による立体器官構築技術の開発 

・ 組織幹細胞の生存と活性化を制御する微小環境(niche)の解明 

・ 発生・再生科学におけるエピジェネティクスの役割の解明 

【一部達成済み】 

・ 目的細胞を直接作製することを可能にする細胞リプログラミング技術

（ダイレクトリプログラミング等）の開発 

【５年以内】 

・ ヒト iPS 細胞から移植のための立体器官の構築法を、網膜、下垂体、腸管

上皮、膵島、肝臓、腎臓、角膜などに関して自己組織化技術などで確立 

・ iPS 細胞由来の組織幹細胞を、上記で解明した微小環境の知見を用いて、

移植可能な量まで大量培養する技術を確立 

・ iPS 細胞への分化制御遺伝子導入などにより、短い期間で目的の分化細

胞を産生する培養方法の開発 

・ 生体内に元来存在する幹細胞の賦活化技術の確立 

【１０年以内】 

・ ヒト iPS 細胞から移植のための立体器官の構築法を肺組織、大脳、小脳、

副甲状腺、副腎などに関して技術確立 

・ 持続的で高度な機能再建を可能にするために、iPS細胞から作製した立体

器官の形、大きさや器官内血管造成などを制御する技術を確立 

 

 

（４）疾患研究・創薬のための疾患特異的 iPS 細胞の作製・評価・バンク構築 

【完了】 

・ 疾患特異的 iPS 細胞の標準的樹立法の確立 

【実施中】 

・ 疾患特異的 iPS 細胞バンクの整備 

・ 利用者への疾患特異的 iPS 細胞の配布 

・ 疾患特異的 iPS 細胞を用いた病態解明 

・ 各疾患の研究者への iPS 細胞に関する技術講習 

・ 創薬に利用できる毒性評価系の産業応用 

【一部達成済み】 
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・ 疾患特異的 iPS 細胞の立体培養により、高度な病態再現をするヒト立体組

織を大脳、小脳などに関して作製できる技術の確立 

・ 希少性のため、あるいは同意書が得られないなどの理由で iPS 細胞を樹立

するための体細胞が得られない疾患について、標準 iPS 細胞にゲノム編集

技術を用いた疾患の原因となる遺伝子変異の導入 (isogenic な疾患モデル 

iPS 細胞) 

【２年以内】 

・ 疾患特異的 iPS 細胞バンクの充実（標準ｉＰＳ細胞及びゲノム編集技術を用

いた遺伝子改変株の整備） 

・ 分化誘導法の標準化と品質評価法の確立 

【５年以内】 

・ 疾患特異的 iPS 細胞の活用による新規薬剤等の臨床応用 

 

 

（５）iPS 細胞を用いた再生医療研究 

A．神経系 

１．ドパミン産生神経細胞  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【完了】 

・ 霊長類における前臨床試験【ほぼ完了】 

・ 臨床応用※開始【１～２年後】 

 

２．神経幹細胞  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ 霊長類における前臨床試験【開始済】 

・ 臨床応用開始【３年程度】 

 

B．感覚器系 

３．角膜 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ 霊長類における前臨床試験【ほぼ完了】 

・ 臨床応用開始【１～２年後】 

 

４．網膜色素上皮細胞  

・ 臨床応用【開始済】 

                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                              
※ヒトを対象とした研究開発段階（臨床研究又は治験）をいう。以下同じ。 
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５．視細胞  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験【開始済】 

・ 臨床応用※開始【３～４年後】 

 

C．循環器系 

６．心筋  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験【ほぼ完了】 

・ 臨床応用開始【２年程度】  

 

D．血液系 

７．血小板 

・ iPS 細胞からの巨核球細胞株の分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験【開始済】 

・ 大量培養•回収技術の完成【１年以内】 

・ 臨床応用開始【１年程度】 

 

８．NKT 細胞  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【１年以内】 

・ 臨床応用開始【２～３年後】 

 

９．赤血球  

・ iPS 細胞からの赤芽球細胞株の分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ 赤芽球細胞からヒトに投与可能な赤血球を得る脱核および大量培養技術

の確立【３～４年後】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【５年以降】 

・ 臨床応用開始【７年以降】 

 

１０．造血幹細胞 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【３～５年後】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【７年以降】 

・ 臨床応用開始【１０年以降】 

                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                              
※ヒトを対象とした研究開発段階（臨床研究又は治験）をいう。以下同じ。 
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E．消化器系 

１１．肝臓  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【1～２年後】 

・ モデル動物への前臨床試験【開始済】 

・ 臨床応用※開始【４年程度】 

 

F．内分泌系 

１２．膵β細胞 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【１年以内】 

・ 臨床応用開始【４年程度】 

 

１３．下垂体 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【３年以内】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【３年以内】 

・ 臨床応用開始【８年程度】 

 

G．腎尿路系 

１４．腎臓  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【３～５年後】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【５年以降】 

・ 臨床応用開始【１０年以降】 

 

H．運動器系 

１５．軟骨  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【１年以内】 

・ 臨床応用開始【２～３年後】 

 

１６．骨格筋  

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【ほぼ完了】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【１～２年後】 

・ 臨床応用開始【５～６年後】 

 

                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                              
※ヒトを対象とした研究開発段階（臨床研究又は治験）をいう。以下同じ。 
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I．その他 

１７．毛包 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【２年程度】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【２～３年後】 

・ 臨床応用※開始【４～５年後】 

 

１８．分泌腺 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【３年以内】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【３～４年後】 

・ 臨床応用開始【５～６年後】 

 

１９．歯 

・ iPS 細胞からの分化誘導技術の確立【５年以内】 

・ モデル動物への前臨床試験開始【５年以降】 

・ 臨床応用開始【７年以降】 

 

 

なお、本ロードマップは公表時点における見込み、予測に基づき目標を設定す

るものであり、実質的に異なる結果を招き得る不確実性を含んでいる。

                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                                              
※ヒトを対象とした研究開発段階（臨床研究又は治験）をいう。以下同じ。 
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いた効率的な細胞凝集化に関する報告．従来に比べて単位面積当たりの形成凝集体数を 8

倍まで増やすことができた．本実験はマウス膵ベータ細胞株での知見であるが，平面での

iPS 細胞からの膵島分化法では，最終段階でこの凝集化法を用いる。 
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１３．下垂体 
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 Wataya T, et al. Proc Natl Acad Sci U S A. 2008;105(33):11796-801. 

 Suga H, et al. Nature. 2011;480(7375):57-62. 
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１４．腎臓 
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１７．毛包 

 Nakao K, et. al. Nature Methods. 2007;4(3):227-30. 器官原基法の開発 

 Toyoshima KE, et al. Nature Communications 2012;3:784. マウスにおける再生毛包原
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 Sato A, et al. J Dermatol 2012;39(8):682-7. 毛包移植による神経の再生 

１８．分泌腺 

 Ogawa M, et al. Nature Commun. 2013;4:2498. 唾液腺欠損モデル 

１９．歯 

 Ikeda E, et al. Proc Natl Acad Sci USA. 2009;106(32):13475-80. 歯欠損モデル 

 



ｉＰＳ細胞研究ロードマップ（１）

（１）初期化メカニズムの解明

・高品質で腫瘍化のリスクの少ないｉＰＳ細胞の作製方法の確立とその最適化
・高品質で腫瘍化のリスクの少ないｉＰＳ細胞の評価方法の確立

H27 H28 H29 H34H31H30 H35H32 :5年後 H36H33 H37：10年後・・・

・体細胞からｉＰＳ細胞に変化する過程の網羅的解析結果に基づいた
初期化分子メカニズムの同定

・日本人の3～5割をカバーする「ＨＬＡホモドナー由来再生医療用ｉＰＳ細胞ストック」の構築

・免疫拒絶の回避を目指した ＨＬＡホモドナー由来ｉＰＳ細胞の免疫学的解析

・同定した初期化メカニズムに基づく高効率及び高品質のｉＰＳ細胞の取得と
それに伴うｉＰＳ細胞の安全性向上を実現

（２）再生医療用 iPS細胞の作成・供給と品質・安全性確保

・ｉＰＳ細胞の品質を維持する樹立・培養方法の検討
・ｉＰＳ細胞の品質及び安全性評価の評価項目の策定

平成27年11月作成

・日本人の大半をカバーする「HLAホモドナー由来再生医療用
ｉＰＳ細胞ストック」の構築

・ｉＰＳ細胞由来移植細胞の腫瘍化リスク評価の改善に資する解析方法の創出



ｉＰＳ細胞研究ロードマップ（２）

H27 H28 H29 H34H31H30 H35H32 :5年後 H36H33 H37：10年後・・・

（３）革新的な幹細胞操作技術による器官再生技術の確立

・目的細胞を直接作製することを可能とする細胞リプログラミング技術の開発

・自己組織化技術や組織オルガノイドなどによる立体器官構築技術の開発
・幹細胞と組織工学的手法の融合による立体器官構築技術の開発
・組織幹細胞の生存の活性化を制御する微少環境の解明
・発生・再生科学におけるエピジェネティクスの役割の解明

・肺組織、大脳、小脳、副甲状腺、副腎などの立体器官構築技術確立
・立体器官の形、大きさや器官内血管造成等の制御技術確立

・ｉＰＳ細胞から網膜、下垂体、腸管上皮、膵島、肝臓、腎臓、角膜などの立体器官構築技術確立
・ｉＰＳ細胞から分化させた組織幹細胞の大量培養技術確立
・短期間で目的の分化細胞を産生する培養方法開発
・生体内に元来存在する幹細胞の賦活化技術の確立

・創薬に利用できる毒性評価系の産業応用
・疾患研究用ｉＰＳ細胞の立体培養技術の確立

・疾患特異的ｉＰＳ細胞バンクの充実（標準ｉＰＳ細胞及びゲノム編集技術を用いた遺伝子改変株の整備）
・分化誘導法の標準化と品質評価法の確立

・疾患特異的ｉＰＳ細胞の活用による新規薬剤等の臨床応用

（４）疾患研究・創薬のための疾患特異的ｉＰＳ細胞の作製・評価・バンク構築

・疾患特異的ｉＰＳ細胞を用いた病態解明
・各疾患の研究者へのｉＰＳ細胞に関する技術講習

平成27年11月作成



ｉＰＳ細胞研究ロードマップ（３）

臨床応用
網膜色素
上皮細胞

H27.4 H28 H29 H34H31H30 H35H32：5年後 H36H33 H37：10年後・・・

（５）ｉＰＳ細胞を用いた再生医療研究

平成27年11月作成

ドパミン
産生神経

前臨床研究 臨床応用

視細胞 前臨床研究 臨床応用

A. 神経系

B. 感覚器系

臨床応用前臨床研究神経幹細胞

C. 循環器系

心筋 前臨床研究 臨床応用

角膜 臨床応用前臨床研究

※臨床応用とはヒトを対象とした研究開発段階
（臨床研究又は治験）をいう。
臨床応用の線表は開始目標時期を示すものであり、
線表の長さ及び終点の位置は何らの意味を有しない。

＊公表時点における見込み、予測に基づき目標を設定するものであり、
実質的に異なる結果を招き得る不確実性を含んでいる。



ｉＰＳ細胞研究ロードマップ（４）

H27.4 H28 H29 H34H31H30 H35H32：5年後 H36H33 H37：10年後・・・

基礎研究 前臨床研究 臨床応用赤血球

平成27年11月作成

臨床応用肝臟 前臨床研究

膵β細胞 前臨床研究 臨床応用基礎研究

基礎研究造血幹細胞 前臨床研究 臨床応用

血小板 臨床応用前臨床研究

D. 血液系

NKT細胞 臨床応用前臨床研究基礎研究

F. 内分泌系

下垂体 臨床応用基礎研究 前臨床研究

E. 消化器系

＊公表時点における見込み、予測に基づき目標を設定するものであり、
実質的に異なる結果を招き得る不確実性を含んでいる。

※臨床応用とはヒトを対象とした研究開発段階
（臨床研究又は治験）をいう。
臨床応用の線表は開始目標時期を示すものであり、
線表の長さ及び終点の位置は何らの意味を有しない。



ｉＰＳ細胞研究ロードマップ（５）

基礎研究 前臨床研究 臨床応用骨格筋

H27.4 H28 H29 H34H31H30 H35H32：5年後 H36H33 H37：10年後・・・

腎臟 基礎研究 前臨床研究 臨床応用

平成27年11月作成

前臨床研究軟骨 臨床応用基礎研究

G. 腎尿路系

H. 運動器系

I. その他

臨床応用基礎研究 前臨床研究毛包

臨床応用前臨床研究分泌腺 基礎研究

歯 基礎研究 前臨床研究 臨床応用

＊公表時点における見込み、予測に基づき目標を設定するものであり、
実質的に異なる結果を招き得る不確実性を含んでいる。

※臨床応用とはヒトを対象とした研究開発段階
（臨床研究又は治験）をいう。
臨床応用の線表は開始目標時期を示すものであり、
線表の長さ及び終点の位置は何らの意味を有しない。
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