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再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラムの概要 

 

１. 課題実施期間及び評価時期   

令和５年度～令和９年度  

中間評価 令和７年度、事後評価 令和９年度（予定） 

 

２． 研究開発目的・概要 

・目的 

 再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化に向けて、本分野の研究開発及び基盤整備

を行い、次世代医療につながる画期的なシーズの創出や臨床応用・企業への導出を

促進し、アンメットメディカルニーズへの対応及び我が国の本分野における国際競

争力の維持・向上を目指す。 

 

・概要 

 再生・細胞医療・遺伝子治療分野の融合研究、次世代 iPS細胞の開発、オルガノ

イドを活用した研究等の革新的な研究開発等を推進するとともに、これらの研究に

必要な人材育成、基盤整備及び実用化に向けた規制面・倫理面・知的財産面等の支

援を行う。 

 

３． 研究開発の必要性等 

＜必要性＞ 

世界における再生・細胞医療・遺伝子治療分野の研究開発は活発化しており、今

後の本分野の市場拡大も見込まれているところ、我が国が培ってきた本分野の優位

性を維持・向上させ、世界に先駆けて患者に新たな医療を届けるためにも、引き続

き将来の実用化を見据えた基礎的・基盤的な研究開発の強化が必要である。 

 

＜有効性＞ 

これまで再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム（以下、「本事業」と

いう。）により様々な研究チームのハブ機能と人材育成を担う再生・細胞医療・遺伝

子治療研究中核拠点（以下、「中核拠点」という。）を設置し、その中で革新的な基

盤的研究に加え遺伝子治療研究との融合研究や、実用化を意識した研究早期からの

事業化戦略策定支援、企業連携等により、再生・細胞医療・遺伝子治療の発展に貢

献してきた。今後も今までにない新たな切り口からの研究成果の創出や研究成果の

実用化促進が期待できる。 
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＜効率性＞ 

 本事業では、規制面・倫理面・知的財産面の伴走支援や事業化戦略策定を研究初

期から実施し、臨床応用・企業導出を促進してきた。製造機関とのマッチングで技

術課題を解消し、効率的な実用化を支援している。中核拠点において若手研究者の

交流を強化し、バーチャルラボによる連携により研究効率を向上させている。 

４． 予算（執行額）の変遷 

年度 R5(初年度) R6 R7 翌年度以降 総額 

当初予算 9,155百万 9,155百万 9,186 百万 9,201 百万 

補正予算 1,040百万 2,143百万 - - - 

調整費 78百万 794百万 486 百万 - - 

執行額 10,273百万 12,092百万 9,672 百万 - - 

５． 課題実施機関･体制 

○ 詳細は別添資料を参照。

６． その他

本事業は日本医療研究開発機構（AMED）の再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクトの

中で、再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化に向けて、厚生労働省及び経済産業省と連携

して切れ目のない支援を実施している。 

中 間 評 価
実施年度
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中間評価票 

 

（令和８年１月現在） 

１．課題名 再生・細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム 

２．関係する分野別研究開発プラン名と上位施策との関係 

 

プラン名 ライフサイエンス分野研究開発プラン 

プランを推進するに

あたっての大目標 

健康・医療・ライフサイエンス分野研究開発プラン（施策目標９－３） 

概要：「生命現象の統合的理解」を目指した研究を推進するとともに、「先

端的医療の実現のための研究」等の推進を重視し、国民への成果還元を抜

本的に強化する。 

プログラム名 

再生・細胞医療・遺伝子治療プログラム 

概要：再生・細胞医療の実用化に向け、細胞培養・分化誘導等に関する基

礎研究、疾患・組織別の非臨床研究、疾患特異的 iPS 細胞を活用した難病

の病態解明・創薬研究及び必要な基盤構築等を行う。また、遺伝子治療に

ついて、遺伝子導入技術や遺伝子編集技術に関する研究開発を行う。さら

に、これらの分野融合的な研究開発を推進する。 

上位施策 

 第６期科学技術・イノベーション基本計画（令和３年３月 26 日閣議

決定） 

 統合イノベーション戦略 2025（令和７年６月６日閣議決定） 

 健康・医療戦略（令和７年２月 18日閣議決定） 

 医療分野研究開発推進計画（令和７年２月 18日健康・医療戦略推進

本部決定） 

 ワクチン開発・生産体制強化戦略（令和３年６月１日閣議決定） 

 バイオエコノミー戦略（令和６年６月３日統合イノベーション戦略

推進会議決定） 

 

プログラム全体に関連する 

アウトプット指標 

過去３年程度の状況 

R4年 R5年 R6年 

企業へ導出される段階を目指す研究課

題数（累計） 

- 5 6 

＊前身事業である「再生医療実現拠点ネットワークプログラム」の成果を含む。 

 

プログラム全体に関連する 

アウトカム指標 

過去３年程度の状況 

R4年 R5年 R6年 

企業に導出される段階に至った研究課

題数(累計) 

- 8 9 

＊前身事業である「再生医療実現拠点ネットワークプログラム」の成果を含む。 

5



３．評価結果 

（１）課題の進捗状況      

① 課題の概要 

 

再生・細胞医療・遺伝子治療分野は、革新的な治療手段として、世界的に研究開発が活発

化しており、アンメットメディカルニーズに応える先端医療として大きな期待が寄せられ

ている。加えて、今後、国際的な市場規模の拡大が見込まれるなど、医療のみならず産業競

争力の観点からも極めて重要な分野である。 

我が国では、本分野は「健康・医療戦略」及び「医療分野研究開発推進計画」において、

「再生・細胞医療・遺伝子治療プロジェクト」として重点的に位置づけられ、基礎から実用

化までの一貫した研究開発を、オールジャパン体制のもとで戦略的に推進してきた。 

こうした背景の下、本事業では、再生・細胞医療・遺伝子治療の実用化を一層加速させる

べく、基礎的・基盤的な研究開発を実施してきた。前身事業である「再生医療実現拠点ネッ

トワークプログラム」（平成 25 年度～令和４年度）を含め、本事業では、科学的・社会的

意義の高い成果が数多く創出され、さらにその成果をもとに、世界に先駆けて複数の疾患

で再生医療が臨床段階へ移行している。 

 

② 課題の進捗 

 

１．再生・細胞医療・遺伝子治療研究中核拠点 

 再生・細胞医療・遺伝子治療研究分野で世界を先導する革新的な研究を推進する拠点と

して、次世代 iPS 細胞の開発、改良型 ES 細胞の開発、改変型アデノ随伴ウイルス（AAV：

Adeno-Associated Virus）ベクター、閉鎖系自動培養装置の稼働等の先端的な基盤技術の

開発を着実に実施している。また、代表機関と分担機関が連携し、他機関への成果物の供

与、若手研究者の育成やキャリアパス支援、アウトリーチ活動等を実施している。 

 

 

２．再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題 

再生・細胞医療・遺伝子治療分野において次世代の医療の実用化につながる革新的なシ

ーズを創出するため、基礎・応用研究から非臨床 PoC（Proof of Concept）取得段階までを

対象とした研究開発を実施している。 

「基礎応用研究課題」では、新規の心臓再生遺伝子治療法を開発するなど、独創性・新規

性の高い最先端の基礎・応用研究が実施されている。また、若手枠を設定し、研究者の育成

促進及び本分野の裾野拡大を図っている。令和７年度からは、萌芽的シーズの発掘・育成

につながる挑戦的な研究開発を推進すべく、新たに挑戦型の公募を開始し、革新的な研究

開発の支援を強化している。 

「非臨床 PoC 取得研究課題」では、既に基礎的な研究実績のあるシーズの非臨床 PoC 確

立を支援しており、令和５年度から６年度においては計 21件の非臨床 PoC取得実績となっ

ている。 
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３．疾患特異的 iPS細胞を用いた病態解明・創薬研究課題 

  難病等の患者由来の疾患特異的 iPS 細胞等を用いた疾患発症メカニズムの解明、病態

解析技術の高度化、創薬研究を実施している。各課題において多様な疾患を模した iPS細

胞が作製されており、順調に研究が進捗している。また、疾患付随情報やゲノム情報等

が充実した疾患特異的 iPS細胞バンクを整備し、その利活用が進んでいる。 

 

４．再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題 

基礎研究から臨床試験段階へ早期に橋渡しできるよう、細胞やベクターの製造支援を

実施している。また、実施機関や他の支援課題と連携し、それぞれの技術領域や疾患領域

の専門家による規制面・倫理面・知的財産面からの伴走支援を実施し、実用化を見据えた

切れ目のない支援を実施している。 

 

上記のとおり、各サブプログラムにおいて順調に各課題が進捗している。 

 

（２）各観点の再評価 

 

＜必要性＞ 

評価項目 
評価基準 

評価項目・評価

基準の適用時期 

科学的・技術的意義 
定性的 

革新性、発展性のある研究成果が創出

されているか 

前・中 

社会的・経済的意義 

定性的 

国際競争力の向上に貢献しているか、

適切な知的財産権の取得を実施してい

るか 

前・中 

 

世界における再生・細胞医療・遺伝子治療分野の研究開発が活発化している中、本分野

において我が国は優位性と国際競争力を有しており、引き続き実用化を目指した基礎研究

の推進を継続する必要がある。 

我が国の優位性を維持し、本分野を発展させるため、本事業では、再生・細胞医療・遺伝

子治療研究分野で世界を先導する革新的な研究を推進するハブ機能として中核拠点を設置

し、分野内外の様々な研究者と幅広く連携した研究ネットワークを構築している。本拠点

において、樹立効率が良く、細胞株間のばらつきが無く、分化効率の優れた次世代 iPS 細

胞の開発や、iPS細胞の自動製造技術に関する研究開発を実施するなど、先端的・革新的な

基盤技術の開発が着実に進展している。 

また、再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題（基礎応用研究課題）では、未だ確立さ

れた治療法の存在しない、左室拡張障害や心臓線維化による、左室収縮能の保たれた心不

全のモデルマウスを用いて、ダイレクトリプログラミングによる心臓再生遺伝子治療法を

開発するなど、今後の臨床応用が期待され、革新性・発展性のある研究結果を創出してい

ると評価できる。 

再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題（非臨床 PoC取得研究課題）においては、AMED

調整費による機動的な予算配分の枠組みを活用して、国産の遺伝子編集技術である CRISPR-

7



Cas3と mRNA-LNP（mRNA-Lipid nanoparticle）デリバリー技術を組み合わせた、新規の in 

vivo 遺伝子治療技術の開発を目指し、効率的かつ安全なゲノム編集法の確立に成功するな

ど成果が創出されている。国産の遺伝子治療技術を用いた研究開発基盤の社会実装が期待

されており、国際競争力の向上に貢献している。 

再生・細胞医療・遺伝子治療実用化支援課題においては、研究成果を実用化につなげる

ため、社会実装に必要な規制・法令対応、周辺特許等についてのヒアリング・面談の実施や

研究開発フェーズ表の作成支援等の取組を通じて、適切な知的財産権の取得や実用化戦略

策定支援を実施した。また、研究基盤の整備としてアカデミアによる製造プロセス開発や

初期治験の円滑化・加速化を目的とし、ベクター製造支援の充実強化としてアカデミア向

け GMP（Good Manufacturing Practice）準拠非臨床用ウイルスベクター製造・提供の環境

を整備した。加えて、独自の製造方法についての特許を出願するなど、知的財産権の取得

を適切に実施している。 

 

以上により、本事業の必要性は高いと評価できる。 

 

＜有効性＞ 

評価項目 
評価基準 

評価項目・評価

基準の適用時期 

新しい知の創出への

貢献 
定性的 

難病等の病態解明や創薬につながる成

果が創出されているか 

前・中 

実用化や社会実装に

至る全段階を通じた

取組 
定量的 

企業へ導出される段階を目指す研究課

題数 

企業へ導出される段階に至った研究課

題数 

前・中 

定性的 研究成果の実用化に貢献しているか 前・中 

 

 中核拠点においては、樹立効率が良く、細胞株間のばらつきが無く、分化効率の優れた

次世代 iPS 細胞の開発を実施している。代表機関において、樹立に用いる体細胞や作製方

法、維持培地等の検討を行い、分化誘導効率やその品質の評価を行っている。次世代 iPS細

胞の作製技術については令和５年度に特許を出願するなど、先端的な基盤技術の開発が着

実に進展しており、創薬等につなげるため研究基盤整備を推進している。 

再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題（基礎応用研究課題）においては、肺の再生を

目指した、ヒト多能性幹細胞と異種移植モデルを活用した基盤技術の開発に向けて成果な

どが得られており、創薬につながる成果を創出していると評価できる。 

再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題（非臨床 PoC 取得研究課題）においては、肝

移植以外に有効な治療法がない重篤な病態である慢性肝不全急性増悪の治療として、低免

疫原性 iPS 細胞を原料とした機能強化型肝臓オルガノイドを組み込んだ肝機能補助用体外

循環システムの開発に向けてシステムの有用性を確認するなど、再生医療等製品の実用化

につながる成果を創出していると評価できる。 

疾患特異的 iPS 細胞を用いた病態解明・創薬研究課題においては、筋萎縮性側索硬化症、

パーキンソン病、前頭側頭葉変性症、プラダー・ウィリー症候群などの難病や希少疾患に
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おいて、疾患特異的 iPS 細胞を用いた病態解明、治療標的の遺伝子同定、治療候補薬の探

索が実施されている。iPS 細胞の利活用を促進するための病態解析技術の高度化及び効率

化等も進められ、創薬につながる成果を創出していると評価できる。疾患特異的 iPS 細胞

バンクにおいては、品質管理、拡大培養及び速やかな提供等のための体制が構築されてい

る。当初の計画どおり、年間 50 株の iPS 細胞を即時提供可能な状態に整備している（令

和５年度から令和９年度の研究期間で 250 株を整備する計画）。本課題によって疾患特異

的 iPS 細胞株の即時提供体制が強化されていることの意義は大きく、今後の継続的な貢献

が期待される。 

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題において、ベクター製造に適応した施

設の整備、GMP 準拠製造機器の設置など、製造支援を実施する体制を整備した。具体的に

は、製造支援として、AAV、レンチウイルス、非ウイルスベクターに加え、CAR-T 細胞療法

の治験経験を有する医師などの専門家が参画し、多様な研究シーズに対応可能な支援体制

を構築した。ベクターの製造条件の検討に対する助言、製造受託機関の紹介などのマッチ

ング支援を実施し、実用化促進がなされている。 

 

以上により、本事業の有効性は高いと評価できる。 

 

＜効率性＞ 

評価項目 
評価基準 

評価項目・評価

基準の適用時期 

計画・実施体制の妥当

性 定性的 

目標の達成に向けて、効率的な研究を

推進するための適切な体制が形成され

ているか 

前・中 

 

再生・細胞医療・遺伝子治療研究実用化支援課題において、基礎的研究から臨床試験段

階へ早期に橋渡しできるよう細胞・ベクター製造支援を実施した。また実施機関や他の支

援課題と連携し、それぞれの技術領域や疾患領域の専門家による規制面・倫理面・知的財

産面からの伴走支援を実施し、効率的に研究を推進している。 

具体的にはアカデミアと細胞・ベクター等の製造機関とのマッチングについて、支援対

象課題の研究者から、令和６年度に２件、令和７年度に２件の相談を受け、 受け入れ可能

な国内 CDMO（受託開発・製造機関）へのマッチング支援を実施した。さらに、外部 CDMOへ

の発注前段階において、試験製造支援課題により細胞・ベクターを用いた前段階試験（プ

ロセス条件の検討等）を支援することで、GCTP 省令（再生医療等製品の製造管理及び品質

管理の基準に関する省令）への適合を見据えた試験製造に適した条件を抽出し、アカデミ

アでの初期的な製造と、CDMO での実用化段階の製造との間に生じるギャップ解消を支援し

た。加えて、国内の再生・細胞医療・遺伝子治療研究の実用化に資する技術支援体制を強化

するため、東京大学医科学研究所遺伝子治療・再生医療コンソーシアムの支援機能を活用

し、令和５年 10月から令和７年 10月までに、計 23件の製造方法に関する技術支援を実施

するなど、実用化を見据えた支援を効率的に進めている。 

人材育成の点では、中核拠点において若手研究者向けインターンシップ、博士研究員の

公募や、民間企業とも連携したキャリアアップセミナー・交流会を実施し、若手研究者の
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育成やキャリアパス支援を実施している。また、本事業の公募課題においては、若手枠を

設置し、R7 年度までに 33 課題を採択、チーム型研究は 30 課題採択するなど、若手研究者

の育成促進や裾野拡大に向け、効率的に支援している。 

 

以上により、本事業の効率性は高いと評価できる。 

（３）科学技術・イノベーション基本計画等の上位施策への貢献状況 

「第６期科学技術・イノベーション基本計画」において、健康・医療分野は重要政策課題

の一つとして掲げられている。「健康・医療戦略」及び「医療分野研究開発推進計画」に基

づき、本事業の着実な推進により「医療分野の基礎から実用化まで一貫した研究開発を一

体的に推進する」とされた目標の達成に貢献している。 

（４）事前評価結果時の指摘事項とその対応状況 

＜指摘事項＞ 

なし 

（５）今後の研究開発の方向性 

本課題は「継続」、「中止」、「方向転換」する（いずれかに丸をつける）。 

理由： 

上記で示したとおり、本事業の進捗状況は順調であり、中核拠点における革新的な基盤

研究に加え、遺伝子治療との融合研究が進むなど「必要性」は高い。 

再生・細胞医療・遺伝子治療研究開発課題によるチーム型研究においても、異分野研究

者・企業等との連携により企業導出件数も増加し実用化へ貢献しているなど「有効性」も

高い。さらには実用化を見据えて研究早期から規制面・倫理面・知的財産面からの伴走支

援を実施し、充実した実用化支援を推進しているなど「効率性」も高いことから、本事業は

「継続」すべきと評価できる。 

 

＜本課題の改善に向けた指摘事項＞ 

 中核拠点において開発中である次世代 iPS 細胞に関しては、革新的な先端医療の早期実

現を目指し、今後、関連技術の開発目標をさらに明確化し、特異的マーカーの同定や、従来

技術等と比較した定量的評価の充実化などが望まれる。将来の医療応用に向けては、定量

的なコストの削減目標の設定や、成果の臨床的意義の明瞭化が重要であるとともに、iPS 細

胞製造と分化培養の自動化における仕様と品質保証手法などの検討が期待される。 

加えて、組織特異的な遺伝子送達技術に関しても、実用化に向けた研究開発のさらなる

進展が期待される。中核拠点のハブ機能をいっそう発揮し、臨床現場から望まれる技術を

確立し、我が国から世界水準で高い医療の創成につながる成果が創出されることへの強力

な牽引が期待される。 

（６）その他 
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倫理・社会共創に係る課題の解決支援と調査研究として、実用化支援課題において、相

談窓口の設置、倫理課題アンケート分析結果の公表、研究への患者・市民参画の推進、異

種移植プロジェクトチームの立ち上げ、国際的倫理規範の調査など多岐にわたる活動が実

施されており、研究者の意識向上に貢献している。今後、プッシュ型の能動的な周知徹底

や、本分野でこれから生じる可能性のある未知の倫理・社会共創課題の先行的な検討など

が望まれる。 
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