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本日の内容

• 再生医療等とは

• 再生医療の過去・現在

• 再生医療の未来
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再生医療等とは

再生とは

生物学における再生とは、損傷を受けた組織や器官、

四肢などが復元する現象（wikipedia）

例）プラナリアやイモリ、トカゲなどは有名
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再生医療等とは

再生とは

生物学における再生とは、損傷を受けた組織や器官、

四肢などが復元する現象（wikipediaより）

本来は分化している細胞が脱分化（先祖返り）し

てから再度、損傷を受けた組織の細胞に分化していく。
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再生能力の高いイモリの遺伝子数は人の遺伝子数より多い。
進化の過程でヒトが失った（不要となった）機能がそこにはある・・・



一般的な再生医療のイメージ

働きが悪くなった（働かなくなった）臓器や組織等に対して、

新しい臓器や組織等を作製して置き換える。

（本人由来のものと、他人由来のものがある）

例1）傷んできた関節の軟骨・骨を新しいものに置き換える

例2）機能が悪くなってきた心臓を、新しく作った心臓と置き換

える

⇒こんなイメージ？ それ以外の再生医療は・・・・・
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再生医療等とは



【医療】 【創薬】

筋肉

目

骨

• iPS細胞（人工多能性幹細胞）

受精卵 ES細胞

iPS細胞

• ES細胞（胚性幹細胞）

赤血球

白血球

血小板

造血幹細胞等

• 体性幹細胞

筋肉

目

骨

皮膚細胞

遺伝子を導入

受精卵から作製された細胞。倫理面の課題あり。

体の細胞に特定の遺伝子を導入し作製された細胞。がん化等の課題あり。

生物が元々持つ細胞 。限定された種類の細胞にしか分化しない。

• 体性幹細胞以外の体細胞
生物が元々持つ細胞。特定の種類の細胞に分化したものであり、

それ以外の細胞にならない。

・ ヒトiPS細胞等から目的とするヒトの細胞を作製し、
薬物の安全性等を確認。

ヒトiPS細胞

安全性確認 有効性確認 薬物毒性確認

実用化

肝細胞

目的細胞

医薬品

気道粘膜細胞 B細胞

再生医療

再生医療とは、病気やけがで機能不全になった臓器、組織等を再生させ

る医療であるが、創薬のための再生医療技術の応用も期待されている

ES細胞 : Embryonic Stem Cell    iPS細胞 : induced Pluripotent Stem Cell）厚生労働省資料より
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http://kc.hospital.okayama-u.ac.jp/%7Ehistology/images/photo/0761-02.jpg


再生医療等製品の例

【細胞を使って身体の構造等の再建等を行う例：

軟骨再生製品】

自家軟骨細胞を生体外のコラーゲンゲル中にて、培
養した物。外傷等により欠損した軟骨部位に移植し、
軟骨細胞－コラーゲンゲル等からなる軟骨様組織に
より、軟骨機能の修復が期待される。

【細胞を使って疾病の治療を行う例：癌免疫製品】

免疫細胞を活性化する物質及び癌抗原ペプチド
を含む細胞により、癌免疫機能を増強させる
ことで、癌治療効果が期待される。
※この製品では遺伝子導入も行っている。

【遺伝子治療の例：遺伝性疾患治療製品】

ウイルスに先天的に欠損した遺伝子（例え
ば、リポ蛋白リパーゼ遺伝子など）を保持
させ、患者に投与した後に、導入遺伝子が
発現することで、遺伝性疾患の治療効果が
期待される。

＜患者の体内に投与＞

＜患者の体内に投与＞

＜患者の体内に投与＞

軟骨

自家軟骨細胞

アテロコラーゲン

コラーゲンゲル内
で細胞を培養する。

混合
培養

免疫活性化物質

他家線維芽細胞

癌抗原遺伝子

免疫活性化物質を表面に
結合させ、癌抗原遺伝子
を細胞内に取り込ませる。

癌抗原遺伝子から癌
抗原ペプチドを発現
させる。

癌抗原ペプチド

培養

遺伝子
導入

混合

遺伝子
操作

アデノ随伴ウイルス

欠損酵素
遺伝子

患者に投与した後、体
内で、遺伝子から酵素
が発現する。ウイルスベクター

欠損酵素

細胞を
介して
発現

厚生労働省資料より



１）自由診療（治療）として実施

２）研究として実施

３）治験として実施

４）再生医療等製品として提供

再生医療等
安全性確保法

薬機法

再生医療を医療として実施するには
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２つの法律（規則）があり、どちらかの法律の下で行う必要があります。



再生医療の実用化を促進するために新しい法律が定められたり、
既にある法律も改正された

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【議員立法】平成25年４月26日成立、5月10日公布・施行

再生医療の研究開発から実用化までの施策の総合的な推進を図る

再生医療等安全性確保法
【平成25年11月20日成立、11月27日公布】

【平成26年11月25日施行】

薬事法改正法(薬機法)
【平成25年11月20日成立、11月27日公布】

【平成26年11月25日施行】
再生医療等の安全性の確保等を図るため、再

生医療等の提供機関及び細胞培養加工施設につ
いての基準を新たに設ける。

再生医療の実用化に対応できるよう、
再生医療等製品の特性を踏まえた承認・許可制
度を新設するため、改正を行う。

臨床研究自由診療

多くの製品を、より早く安全な再生医療を迅速かつ円滑に

製造販売

再生医療等製品の特性に応じた早期承認制
度の導入

細胞培養加工について、医療機関から
企業への外部委託を可能に

患者への説明と同意、使用の対象者に関
する事項の記録・保存など市販後の安全
対策

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る

迅
速
性

安
全
性

山中先生がノーベル生理学・医学賞を受賞したのは 平成24年（2012年）

9
厚生労働省資料より



これらの法律が施行される前は？

なぜこれらの法律が出来たのか？

法律のメリット・デメリットは？

これらの法律の意義は？
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再生医療を医療として実施するには、

１）自由診療として実施 ⇒ 規制なし

２）研究として実施
⇒ ヒト幹細胞を用いる臨床研究に関する指針

３）治験として製品開発 ⇒ 薬事法下で実施

４）医薬品もしくは医療機器として提供

これらの法律が施行される前は

11



１）山中先生がiPS細胞でノーベル生理学・医学賞を受賞(2012)された。

⇒ 再生医療を日本の産業などにすることも含めて、

国として再生医療を支援（推進）する気運が高まってきた。

２）実際に再生医療を実施する医療機関が増えてきた。

⇒ 医療の現場で再生医療が研究や治療（一部は自由診療）として

実施される機会が増えてきた。

３）不適切な再生医療により死亡事故が発生した。

⇒ 指針だけでは対応が不十分と考えられ、法規制が必要と考えられた。

４）薬事法においては細胞を加工した製品についての定義がなかった。

⇒ 医薬品か医療機器として分類されていた。

なぜこれらの法律が出来たのか
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イノベーション

（新たな考えや技術などを取り入れて新たな価値を生み出し、社
会に変革を起こす） のためにはルール（規制）が必要

innovation = invention ＋ commercialization

イノベーション = 発明 ＋ 商用化（新しい活用）

なぜこれらの法律が出来たのか
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某クリニックでの死亡事故
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平成22年X月 〇〇国の会社の協力病院として開院

平成22年Y月 幹細胞治療剤の投与を受けた男性が肺動脈塞栓症（血栓）で死亡
（自身の幹細胞△億個を下肢に点滴静注⇒心停止）
幹細胞投与との因果関係は不明

平成23年Z月 閉院

こういったことが繰り返されてしまうと、再生医療に対し
負のイメージ（安全でない医療、危ない医療）が先行してしまい、
本当に必要なはずの再生医療を推進できなくなる。



法律のメリット・デメリット

メリット
• 再生医療を実施する際に、どのように実施すれば良いか、

手順や責任が明確になる。
• 罰則規定も含め、不適切な医療を制限できる。
• 再生医療を受ける者の安全性を確保しやすくなる。

デメリット
• 手続き（再生医療等を提供する）のための作業が多くなる。
• 再生医療を提供するためのコストが以前よりかかる。
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法律（法令）は改正可能

法律は時代に即したものに変えることができる・変える必要がある。

再生医療等の安全性の確保法に関する法律（再生医療等安全性確保法）
附 則 抄
（検討）
第二条 政府は、この法律の施行後五年以内に、この法律の施行の状況、再生医療等を取り巻く
状況の変化等を勘案し、この法律の規定に検討を加え、必要があると認めるときは、その結果に
基づいて所要の措置を講ずるものとする。

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（薬機法）
附 則 （平成二五年一一月二七日法律第八四号） 抄
（検討）
第六十六条 政府は、この法律の施行後五年を目途として、この法律による改正後の規定の実施
状況を勘案し、必要があると認めるときは、当該規定について検討を加え、その結果に基づいて
必要な措置を講ずるものとする。
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再生医療等安全性確保法： 改正の議論（以下のような点について）が終わり・・・
 再生医療等の範囲？

⇒ 薬機法と投与されるものの範囲（適用範囲）が異なる（後述）
 科学的妥当性について？？

⇒ 研究と治療の両方が含まれてるが・・・
妥当性として有効性の判断をする際、治療はどうするのか。

 定期報告の内容？？？
⇒ 妥当性とも関係 もし有効性を考えるのであれば、治療でも定期報告の機会

に有効性の評価項目も含めるべきでは？

薬機法：再生医療等以外で改正されたものが複数あり
⇒ 「先駆け審査指定制度」や「条件付き早期承認制度」の法制化

添付文書の電子的方法による提供
その他、薬剤師・薬局の在り方の見直しや虚偽・誇大広告に対する課徴金制度等
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再生医療等、どの法律下で実施するかで変わる？？

再生医療等安全性確保法
「再生医療等技術」とは、次に掲げる医療に用いられることが目的とされている医療技術であって、
細胞加工物を用いるもの
一 人の身体の構造又は機能の再建、修復又は形成
二 人の疾病の治療又は予防
「細胞加工物」とは、人又は動物の細胞に培養その他の加工を施したものをいい、「特定細胞加工物」とは、
再生医療等に用いられる細胞加工物のうち再生医療等製品であるもの以外のものをいう。

⇒再生医療等安全性確保法では、in-vivo遺伝子治療はウイルスベクターを直接投与するので、細胞加工物を
投与しない。したがって再生医療等安全性確保法が適用されない。（ex-vivo遺伝子治療は適用範囲内）
in-vivo遺伝子治療は「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」に従って実施。（臨床研究以外（治療）は何に従うの？？）

薬機法
この法律で「再生医療等製品」とは、次に掲げる物（医薬部外品及び化粧品を除く。）であつて、
政令で定めるものをいう。

一 次に掲げる医療又は獣医療に使用されることが目的とされている物のうち、人又は動物の細胞に培養その他の加工を施
したもの

イ 人又は動物の身体の構造又は機能の再建、修復又は形成
ロ 人又は動物の疾病の治療又は予防
二 人又は動物の疾病の治療に使用されることが目的とされている物のうち、人又は動物の細胞に導入され、これらの体内

で発現する遺伝子を含有させたもの

⇒薬機法下ではin-vivo遺伝子治療で用いられるウイルスベクターが二として再生医療等製品として定義されている。 18



再生医療等製品の定義

薬機法 第二条第九項
この法律で「再生医療等製品」とは、次に掲げる物
（医薬部外品及び化粧品を除く。）であつて、政令で
定めるものをいう。

一 次に掲げる医療又は獣医療に使用されることが
目的とされている物のうち、人又は動物の細胞
に培養その他の加工を施したもの

イ 人又は動物の身体の構造又は機能の再建、修
復又は形成

ロ 人又は動物の疾病の治療又は予防

二 人又は動物の疾病の治療に使用されることが目
的とされている物のうち、人又は動物の細胞に
導入され、これらの体内で発現する遺伝子を含
有させたもの

薬機法施行令 第一条の二
法第二条第九項 の再生医療等製品は、別表第二のとおりとする。

別表第二 （第一条の二関係）
ヒト細胞加工製品

一 ヒト体細胞加工製品（次号及び第四号に掲げる物を除く。）
二 ヒト体性幹細胞加工製品（第四号に掲げる物を除く。）
三 ヒト胚性幹細胞加工製品
四 ヒト人工多能性幹細胞加工製品

動物細胞加工製品
一 動物体細胞加工製品（次号及び第四号に掲げる物を除く。）
二 動物体性幹細胞加工製品（第四号に掲げる物を除く。）
三 動物胚性幹細胞加工製品
四 動物人工多能性幹細胞加工製品

遺伝子治療用製品
一 プラスミドベクター製品
二 ウイルスベクター製品
三 遺伝子発現治療製品（前二号に掲げる物を除く。）

予防は定義に含まれない。
⇒ワクチンは医薬品

アストラゼネカのCOVID-19のワクチ
ンはウイルスベクターを用いているが、
遺伝子治療用製品にはならない。 19

再生医療等安全性確保法と薬機法は法律として
規制しようとしている事項が少し異なっている。



これまでに承認された再生医療等製品 21品目 しかし・・・

 ヒト細胞加工品
平成19年 ジェイス（自己培養表皮シート）＊１ 重症熱傷、先天性色素母斑、栄養障害型/接合部型表皮水疱症
平成24年 ジャック（自己軟骨組織） ＊１ 膝関節の外傷性軟骨欠損症/離断性骨軟骨炎
平成27年 テムセルHS注（同種骨髄由来間葉系幹細胞）造血幹細胞移植術後の急性GVHD
平成27年 ハートシート（自己骨格筋由来細胞シート）★ 虚血性心疾患による重症心不全
平成30年 ステミラック（自己骨髄由来間葉系幹細胞）★ 脊髄損傷に伴う神経症候/機能障害
平成31年 キムリア（CAR-T細胞：自己遺伝子改変T細胞）B細胞急性リンパ芽球性白血病/リンパ腫
令和2年 ネピック（自己角膜上皮細胞シート） 角膜上皮幹細胞疲弊症
令和3年 イエスカルタ点滴静注（CAR-T細胞：自己遺伝子改変T細胞） 再発又は難治性の大細胞B型リンパ腫
令和3年 ブレヤンジ静注（ CAR-T細胞：自己遺伝子改変T細胞）再発又は難治性の大細胞B型リンパ腫又は難治性濾胞性リンパ腫
令和3年 オキュラル（自己口腔粘膜上皮シート） 角膜上皮幹細胞疲弊症
令和3年 アロフィセル（同種皮下脂肪組織由来間葉系幹細胞） 非活動性又は軽度の活動期クローン病患者における複雑痔瘻の治療
令和4年 サクラシー（自己口腔粘膜上皮シート） 角膜上皮幹細胞疲弊症における眼表面の癒着軽減
令和4年 アベクマ（ CAR-T細胞：自己遺伝子改変T細胞） 再発又は難治性の多発性骨髄腫
令和4年 カービクティ（ CAR-T細胞：自己遺伝子改変T細胞） 再発又は難治性の多発性骨髄腫
令和5年 ジャスミン（自己培養表皮シート）非外科的治療が無効又は適応とならない白斑
令和5年 ビズノバ（同種培養角膜内皮細胞）水疱性角膜症
令和６年 アクーゴ（同種骨髄由来間葉系幹細胞）★ 外傷性脳損傷に伴う慢性期の運動麻痺

 遺伝子治療用製品
平成31年 コラテジェン（プラスミドベクター）★ 慢性動脈閉塞症における潰瘍
令和2年 ゾルゲンスマ（アデノ随伴ウイルスベクター） 脊髄性筋萎縮症
令和3年 デリダクト（遺伝子組換え単純ヘルペスウイルスⅠ型） ★ 悪性神経膠腫
令和5年 ルクスターナ（アデノ随伴ウイルスベクター）遺伝子性網膜ジストロフィー

＊１ 薬機法施行前に医療機器として承認 ★ 条件及び期限付き承認

現在、承認されている再生医療等製品

20



世界における再生医療等製品（今後の傾向）

・他家製品が増えていくであろう
（製造コスト・流通の問題、遺伝子改変技術の発展）

・遺伝子治療（in-vivoもex-vivo）が増えていくであろう

・遺伝子改変技術を含んだ製品も増えていくであろう

21



日本における臨床研究の進め方（考え方）

 そもそも再生医療等を患者に提供するには、

① 臨床研究（臨床試験）
② 治療（保険適用外）
③ 治験（臨床試験）
④ 治療（保険適用内）

の４つの選択肢がある。

 このうち、②で実施する際に問題となる（なっている）のは
有効性や安全性が確立していない再生医療等を、治療（自費診療）として提供してよいのか
という点がある。
（有効性と安全性が確立（検証）されている治療の場合、用いる細胞加工物は薬機法で承認されている、
もしくは臨床研究で一定程度の有効性と安全性の推定などがされているもののはず）
例外としては海外で有効性や安全性が検証されていて、日本ではこれらがまだ検証されていないもの。

 つまり、新規（有効性や安全性について確認されていないもの）の再生医療等の提供を検討している場合、
① か ③ で始めることが普通。

再生医療等安全性確保法

薬機法

22



再生医療等製品と特定細胞加工物の開発及び規制の違い等

開
発
中
の
細
胞
加
工
物

医薬品医療機器等法

再生医療等安全性確保法

PMDA

治験届

認定再生医療等
委員会

再生医療等
提供提供計画

厚生労働省

倫理審査委員会

特定細胞加工物製造
事業者

製造販売事業者 or 
ベンチャー企業？

製造業者

治験製品

特定細胞加工物

基礎研究 応用研究 非臨床試験

企業治験 or
医師主導治験

臨床研究 or
（自由診療）

薬
事
承
認

市
販

再
生
医
療
等
製
品

特
定
細
胞
加
工
物

患者さん

被験者
患者さん

GLP

GCP

治験薬GMP/GCTP

GVP/GPSP

GCP : God Clinical Practice
GCTP : Good Gene, Cellular, and 

Tissue-based Products Manufacturing Practice
GLP : Good Laboratory Practice
GMP : Good Manufacturing Practice
GPSP : Good Post-marketing Study Practice
GVP :  Good Vigilance Practice

製品化には
青のtrackを

緑から青の
trackもあり

製品にしない場合
緑のtrackを

品質・薬理・毒性・
薬物動態

探索
研究

最適化
研究

標的の発見
シーズの発見

非臨床POC
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日本における臨床研究の進め方（考え方）

 ① か ③の どちらで始めるのが良いのか。

メリット デメリット 規制

臨床研究で開始 ・PMDAへの相談が必須でない
（研究の時点では）

・研究を実施するための費用が治験費用より少
なくて済む可能性がある

・臨床研究の結果を用いて、次のステップに進
むべきかの判断が可能
（開発費の取得も含めて）

・承認申請までのステップが長くなり、トータ
ルでの開発費用・時間がかかる。

再生医療等安全性確保法

治験で開始 ・臨床研究にかける時間と費用を省略できる
⇒開発がより早く進む

・結果が早くみえてくる

・治験からいきなりスタートするので治験費用
を確保する必要がある

・有効性や安全性が良く分からない状態でス
タートすることになる

・PMDAとの対面助言等を終えていないと試験
は開始できない。

薬機法

実例） A大学 ：角膜疾患 臨床研究 ⇒ 治験
B大学 ：循環器疾患 臨床研究＋治験（ほぼ同時進行型）
C大学 ：パーキンソン病 治験

上記のメリット、デメリットを勘案して開発計画を立案すると良い。 24
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再生医療等の安全性の確保等に関する法律及び臨床研究法
の一部を改正する法律



26

改正法の概要

第93回再生医療等
評価部会資料より



主たる改正点

再生医療等の安全性の確保等に関する法律（安確法）

1. 遺伝子治療を規制の対象に追加

2. 再生医療等の提供基盤強化（認定再生医療等委員会の公正な審査

の確保）

（臨床研究法）

1.医薬品等の適応外使用にかかる 特定臨床研究等の範囲の見直し

2.通常の医療での研究でも、研究対象者に著しい負担を与える検査

等を行う場合は、臨床研究法の対象となる旨を明確化

27



1. 遺伝子治療を規制の対象に追加

2. 再生医療等の提供基盤強化（認定再生医療等委員会の公正な

審査の確保）
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再生・細胞医療・遺伝子治療分野に関連する規制・制度について厚生労働省 第６回再生・細胞医療・遺伝子治療開発協議会 令和３年12月３日
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/saisei_saibou_idensi/dai6/siryou2.pdf
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第97回再生医療等
評価部会資料より
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「核酸等」とは、人の体内で当該人の細胞に導入される核酸並びに核酸及
びその他の遺伝子の発現と密接な関係を有する物を加工するための機能を
有する物（これらを含有する物を含む。）をいい、「特定核酸等」とは、
再生医療等に用いられる核酸等のうち医薬品及び再生医療等製品であるも
の以外のものをいうものとすること。

（特定）細胞加工物と並び「（特定）核酸等」が定義される
（安確法 第二条 第五項）
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1. 遺伝子治療を規制の対象に追加

2. 再生医療等の提供基盤強化（認定再生医療等委員会の公正な審

査の確保）
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（再生医療等委員会の認定）
第二十六条 （略）再生医療等委員会を設置する者（略）は、その設置する再生医療等委員会が第四項各号
に掲げる要件（略）に適合していることについて、厚生労働大臣の認定を受けなければならない。

厚生労働大臣は、再生医療等委員会の認定の申請があった場合において、申請者が、拘禁刑以上の刑に処
せられ、その執行を終わり、又は執行を受けることがなくなるまでの者であるとき等に該当するときは、
当該認定をしてはならないものとすること。

欠格要件がなかったので新設

（報告の徴収）
第三十一条 厚生労働大臣は、認定再生医療等委員会の審査等業務の適切な実施を確保するため必要があると
認めるときは、認定委員会設置者に対し、当該審査等業務の実施状況について報告を求めることができる。

• 厚生労働大臣は、認定再生医療等委員会の審査等業務の適切な実施を確保するため必要があると認めるときは、
認定再生医療等委員会の設置者に対し、必要な報告をさせ、又は当該職員に、認定再生医療等委員会の設置者
の事務所に立ち入り、その帳簿、書類その他の物件を検査させ、若しくは関係者に質問させることができるも
のとすること。

• 報告をせず、若しくは虚偽の報告をし、立入検査を拒み、妨げ、若しくは忌避し、若しくは質問に対し、正当
な理由なしに答弁せず、若しくは虚偽の答弁をしたときは、認定を取り消すことができるものとすること。

立入検査を可能にする規定を新設
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今この辺り

令和7年5月31日となる第97回再生医療等
評価部会資料に追記
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ご清聴どうもありがとうございました
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