
1-2限目 臨床試験デザインと研究倫理ワークショップ１・２

山本　精一郎 静岡社会健康医学大学院大学

【講義概要】

3限目 臨床試験の国際的倫理規範：ヘルシンキ宣言・CIOMS・ベルモントレポートを中心に

4限目 弱者を対象とする研究・遺伝子解析研究の倫理

栗原　千絵子 神奈川歯科大学

【講義概要】

1-4限目 IRBワークショップ

小居　秀紀 杏林大学医学部／杏林大学医学部付属病院

栗原　千絵子 神奈川歯科大学

【講義概要】

1限目 医療倫理に関する諸問題

2限目 医療倫理に関するワークショップ

高木　達也 大阪大学大学院薬学研究科

【講義概要】

3限目 被験者保護と健康被害補償：補償ガイドラインとその実務

山下　尊之 中外製薬株式会社

【講義概要】

4限目 放射性医薬品を用いた医師主導治験　創薬から規制対応まで

渡部　直史 大阪大学　放射線科学基盤機構

【講義概要】

2026年度 新PharmaTrain教育コース/PRPコース 　講義概要

講義時間 ：　1限目 9：30～11：00　　2限目 11：15～12：45　　3限目 13：45〜15：15　　4限目 15：30〜17：00

Module 1　【臨床試験の研究倫理】　6月6日　6月13日　6月20日　6月27日

6月6日

人を対象とする研究の倫理原則は、第二次世界大戦中ナチス・ドイツ医師らによる人体実験を裁く判決文に記載された許容される人体実験の条件を示す「ニュルンベルク綱領」
（1947）により国際合意とされ、その後世界医師会「ヘルシンキ宣言」（初版1964）が人間を対象とする医学研究の国際標準的な原則とされてきた。米国で作成された「ベルモント・レ
ポート」（1979）は、「診療」と「研究」の論理的区別を明示するとともに、生命倫理・研究倫理の三原則（人格の尊重、善行、正義）とその応用（インフォームド・コンセント、リスク・ベネ
フィット評価、対象者選定の公平性）を示した。CIOMS（国際医学団体協議会）による研究指針（最新改訂2016）は開発途上国における研究を視野に入れ、「ヘルシンキ宣言」よりさら
に詳しい研究倫理の指針を示している。
医薬品の臨床試験については、ICH-GCP（1996）が国際標準となり、薬事関連法に基づく規則が各国で設けられてきている。さらに、近年になって、各国において医薬品臨床試験に
適用されるGCP規則の他に、より広範囲な人を対象とする研究やバイオバンクに関する法令が施行されてきている。
日本では、1997～8年に医薬品臨床試験のGCP省令が公布、2000年以降、ヒトゲノム遺伝子解析研究、疫学研究、臨床研究に関する法的根拠のない行政指針が作成されてきたが、
様々な医薬品臨床試験の不適正事案を受けて、2014年には疫学研究・臨床研究指針が統合されて厳格化し、さらに2017年には、医薬品・医療機器等の臨床研究に適用される「臨床
研究法」が成立した。
本講義では、医薬品臨床試験とその他の臨床研究についての基本的な倫理原則を、特に国際的規範の観点から、さらに弱者を対象とする研究・ゲノム研究について焦点をあてるこ
とにより、法令・規則の世界的な発展過程、世界標準としてのルール、日本における規則の最新動向について検討する。

ニュルンベルク綱領、ヘルシンキ宣言、ベルモントレポート、ICH-GCP、CIOMSガイドラインなど、人を対象とする研究、臨床試験の実施、支援に欠かすことのできない国際的な倫理原則の内容、倫
理的ディレンマの解決のための分析方法・実践の道筋を習得する。さらに、国内外で臨床研究・臨床試験を実施する際の法令、法的に欠かすことのできない事項を習得する。一般的な医薬品臨床試
験だけではなく、iPS細胞、先端的な医療機器の開発に伴う研究倫理上の重要な論点を理解するとともに、科学的不正の発生予防と事態への対処についても方法論を習得することを目的とする。

がんをはじめとする生命を脅かす疾患の克服は、世界各国が国をあげて取り組む課題であり、この目標に向けて様々な取組が展開している。がんの予防、診断、治療、予後の改善の
ためには、疫学調査、疾患登録、発症メカニズムの解明などといった基盤となる医学情報が確立した上での診断、治療法の開発が必要とされ、治療的な介入のアウトカムとしての生命
予後の改善、終末期医療やホスピス・ケアにおいては、それぞれの側面における倫理・規制上の問題があり、それぞれの評価においては様々なデザインの医学研究が必要不可欠で
ある。さらに、社会・心理的な要素が治療や患者の生活の質に影響することもあり、こうした領域の研究も必要とされる。
本講義では、がんの克服を目指す医学研究の様々な側面に焦点をあて、研究のインテグリティや研究倫理について実際に生じた問題事例を紹介しながら、研究実施上の具体的な
課題として研究倫理をどのようにとらえればよいかについて議論する。また、臨床研究が倫理的であるために必要な研究実施体制や品質管理の方法などについても学ぶ。さらに、現
在、わが国で疫学研究や臨床研究を実施する上で問題となるようなトピックについても議論する。これらを通して、今後の国際共同研究やグローバル研究開発を進める上で必要と思
われる、研究の品質管理、研究倫理の基本的な考え方、原理・原則についても考察を深め、詳細な規制や手順的側面でなく、自らの研究が倫理的かどうかを測る尺度を持てるように
なることを目的とする。
さらに、ワークショップを通して、研究コンセプトの立て方の基本を学ぶこととする。

6月13日

　2017年4月14日に交付された臨床研究法は、2018年4月1日に施行となった。また、2025年5月31日には改正臨床研究法が施行となっている。
各アカデミア・医療機関では、自機関での認定臨床研究審査委員会を設置し、もしくは他機関設置の認定委員会への審査依頼及びその結果を踏まえた自機関の実施承認のプロセ
スを策定し、並行して個々の特定臨床研究の円滑な計画・実施のための仕組み作り等を進めてきた。また、製薬企業や医療機器企業等では、当該企業の医薬品や医療機器等の特
定臨床研究への関わり方や役割分担、それらを踏まえた研究契約の形態・内容等の整理を進めてきた。
これにより、医薬品医療機器等法下のGCP（医薬品／医療機器の臨床試験の実施の基準）における治験審査委員会、臨床研究法における認定臨床研究審査委員会、行政ガイドライ
ンである「人を対象とする生命科学・医学系研究に関する倫理指針（以下、「生命科学・医学系指針」）」における倫理審査委員会と、対象となる薬事規制等も異なれば、その構成要件
や運営方法にも多少の差異がある、トリプルスタンダードの状況となった。また、臨床研究法では、2018年4月1日の施行当初より、認定臨床研究審査委員会における一括審査が規程
されており、人を対象とする生命科学・医学系指針においても、現在見直しが進んでいる2016年改正では、一括審査を原則とする方向性である。さらに、今年中に発出される予定の改
正GCP省令でも、Sigle-IRBについて規程される方向性で議論が進んでいる。その背景には、審査業務の効率化の面はあるものの、審査内容のバラツキに関する課題についても言及
されている。
それぞれの委員会が、GCPの精神である倫理性、科学性、信頼性に関する審査を担うことに変わりはなく、それぞれの薬事規制等の上位概念であるヘルシンキ宣言（①科学的・倫理
的に妥当である研究計画書を作成すること、②臨床研究を実施する研究者、Sponsor等から独立した倫理審査委員会で、研究計画が科学的・倫理的に十分に審査され承認を受ける
こと、③研究参加者に対して十分に文書による説明を行い、研究参加者の自発的、自由意思に基づいた文書によるインフォームド・コンセントを取得すること、④プライバシー、秘密の
保持および個人情報を守ること 等）の理解は、それぞれの薬事規制等の条文に左右されることなく、治験や臨床研究を計画・実施する上で大切な「研究倫理」の理解の基盤となる。
今回の『IRB ワークショップ』では、前述の背景等の理解をもとに、審査委員会事務局の立場、審査委員会委員の立場での役割・業務内容に関するグループワークを行う。各受講生
が、プロトコル等の審査資料を受理し充足性等の事前レビューを行うこと、各委員の意見やコメントを取りまとめること、審査資料を元に倫理性、科学性、信頼性に関する審査を行うこと
の議論を通じて、臨床試験に係る研究倫理に関する理解を深める機会としたい。

近年、放射性医薬品を用いた診断・治療において、セラノスティクス（Theranostics）という流れが注目されている。セラノスティクスは, 治療と, 診断を一体化させた新しい概念であり, 同
一の化合物に対して, 標識する核種を変えることで画像診断からラジオアイソトープ治療（核医学治療）までを一貫して実施する診断・治療技術である. 画像診断においては例えば全
身の転移巣における標的分子の発現程度を定量的に確認できるだけでなく, 治療効果の予測も可能である. 特に創薬においては, 診断薬の体内分布から治療薬の最適化を行い, 正
常臓器への生理的集積を減らすことで, 副作用の低減も可能である. 治療においては, 診断薬と同様にRI標識リガンドを標的部位に分布させ, 体内からα線やβ線といった飛程の短
い放射線でがんに対する治療を行う形となっている. 日本国内ではサイクロトロンで製造可能なアスタチン(211At)を用いた創薬開発と臨床応用で世界をリードしており, 今後の展開が
期待される.

治験に参加した被験者に健康被害が発現した場合の補償内容や対応方法に関しては、国によって様々である。諸外国では、原則被験者と治験依頼者の個別の話し合いにより補償
内容が決定され解決が図られている。これに対して、日本では、医薬品企業法務研究会（以下、「医法研」と略す）が策定した「補償ガイドライン」に国の医薬品副作用被害の補償シス
テムを参考にして定められた一律の補償基準が示されており、この基準を参考に解決が図られているという特徴がある。
現在、日本の製薬企業の大半がこの「補償ガイドライン」を参考にして自社の「補償規程」を定め、治験を実施する際はその内容を被験者にとってより分かりやすく、平易な言葉で説明
した「補償の概要」を作成し、医療機関へ提供している。医療機関の治験審査委員会では、あらかじめ「補償の概要」の内容を審査・確認し、治験が開始される。被験者が治験に参加
する際には、参加の同意を取得すると同時に、補償の内容、範囲及び手続き等が「補償の概要」に基づいて説明される手続が定着した。
また、「補償ガイドライン」では、因果関係の判定及び障害等級に関する不服については第三者に中立的な立場から意見を求めることが可能とされている。一方、事前に定められた補
償基準に不服がある場合は、諸外国のいくつかの国で採用されているような第三者に意見を聴く機会は提供されない。このような場合は、被験者自らが通常の民事訴訟手続きに則っ
て損害賠償請求権を行使することとなる。しかし、このような解決方法では、被害者側及び製薬企業側の双方にとって負担が大きいことは想像に難くない。従って、日本の治験では、
補償の内容、範囲及び手続き等を記載した「補償の概要」を用いて予め被験者に十分説明され、治験参加の同意を得ることが重要である。
以上のように、医法研の「補償ガイドライン」は日本の治験補償におけるデファクト・スタンダードとして広く利用されている。
本日は補償ガイドラインについて紹介するが、アカデミア主導の治験・臨床研究で参考にできる点、又はできない点等の議論の一助となれば幸いである。

6月20日

科学、特に生命科学の発達に伴って、医療倫理が対面する問題も多様になってきた。ここでは、以下の諸問題について、受講生と共に考えてみたい。

0．かつてどのような非倫理的人体実験が行われたか
　　・タスキギー人体実験
　　・九州帝国大学生体解剖事件
　　・MKウルトラ計画
1．出生前診断
　　・非確定的診断と確定的診断
　　・NIPTのシミュレーション
2．ゲノム編集ベイビー
　　・CRISPR/Cas9の衝撃
　　・CRISPR/Cas9のメカニズム
　　・ゲノム編集の適用例と問題点
3．救世主兄弟姉妹
　・救世主兄弟姉妹の人権
4．その他
　　・生殖医療（代理母）



1-2限目 インフォームド・コンセントワークショップ

佐藤　弥生 国立研究開発法人 国立長寿医療研究センター

【講義概要】

3限目 利益相反（COI）管理の目的と在り方について

飯田　香緒里 東京医科歯科大学

【講義概要】

4限目 研究の公正性と「コンパッショネートユース」

栗原　千絵子 神奈川歯科大学

【講義概要】

1限目 データマネジメント概論

落合　祐子 日本イーライリリー 株式会社

【講義概要】

2限目 データマネジメントの実際/準備段階

落合　祐子 日本イーライリリー 株式会社

【講義概要】

3限目 データマネジメントの実際/実施段階１

狩野　昌子 ノーベルファーマ株式会社

【講義概要】

4限目 ワークショップ①

堀本　篤史 ICONクリニカルリサーチ合同会社

【講義概要】

1限目 データマネジメントの実際/実施段階２

狩野　昌子 ノーベルファーマ株式会社

【講義概要】

2限目 標準化とデータの信頼性確保

西　基秀 メディデータ・ソリューションズ株式会社

【講義概要】

3限目 テクノロジーの活用～分散型臨床試験の品質マネジメントシステムの実装～

西　基秀 メディデータ・ソリューションズ株式会社

【講義概要】

4限目 ワークショップ②

堀本　篤史 ICONクリニカルリサーチ合同会社

【講義概要】

薬剤の安全性および有効性の評価には、信頼性のある臨床研究データの提供が不可欠である。医薬品開発は、規制当局の承認まで約10年以上もの長い開発期間と200～300億円
もの費用がかかる。このような中で、申請時や上市後に、臨床試験データの信頼性に起因した不祥事が発生した場合、企業の利益と成長に大きく影響するだけでなく、医師や患者に
与えるマイナスイメージは非常に深刻である。
本講義では、臨床データ管理における品質システムの一般原則と品質保証、標準化や標準手順書の役割について説明を行う。また、臨床研究データとメタデータの取得、交換、提
出およびアーカイブをサポートするためのオープンで学際的な非営利組織であるClinicel Data Interchange Standards Consortium (CDISC)とCDISC標準についての説明を行う。

Module 2　【臨床試験のデータマネジメント】　7月4日　7月11日

医薬品開発、臨床試験におけるデータマネジメントの役割と方法について議論する。医薬品開発における科学的な臨床評価のためには、臨床試験が適切にデザインされ、計画に基づいてデータ解
析が実施されることが重要である。しかし、そこではデータの品質が確保されなければ、データから得られる結果の信頼性は低い。データマネジメントの役割、業務プロセス、信頼性確保等について、
その基盤となっている科学的側面とともに説明する。

7月4日

臨床試験において信頼性の高い臨床評価結果を導きだすためには、臨床データ収集の適切なデザイン及び品質の確保が不可欠である。また、臨床試験におけるデータマネー
ジャーの役割やデータマネジメントの手法は、テクノロジーの進歩や法規制の変更、標準化の推進から日々変化している。
本講義では、臨床試験の流れと臨床試験におけるデータマネージャーの役割、並びにデータマネジメント業務の概要を説明し、データマネジメントに関連する法規制やデータマネー
ジャーに求められるスキルについても解説する。

本講義においては、臨床試験の計画段階におけるデータマネジメント業務（治験実施計画書立案への参画、症例報告書作成、データマネジメント計画書作成、データベースセット
アップ、外部データハンドリング、ベンダー選定、トレーニングなど)の詳細を標準的な流れに従い解説する。また、データマネジメント業務の各段階における品質管理や留意事項につ
いても言及する。

臨床試験のデータの流れに沿って、試験実施段階でのデータマネジメント業務について解説する。
1回目は症例の登録、症例報告書（CRF）の作成、回収からコーディング、CRFデータのクリーニング、医師への問合せ、データ修正、CRFデータの固定までの実際の手順を、EDC
（Electronic data capture）を用いた場合のフローに沿って説明し、紙CRF使用時についても補足する。CRF以外のデータソースの場合の留意点や、それぞれの業務の意味についても
データの利用目的、品質管理の考え方に基づいて紹介する。
また、データクリーニング等データマネジメント業務へのAIの利用や、データベース研究等データ2次利用時のデータのマネジメントについても触れる。

本ワークショップでは、臨床試験におけるデータマネジメント（DM）の基礎講義を踏まえ、EDC（Electronic Data Capture）を用いた「基本的なデータクリーニングの考え方」及び「臨床
試験におけるデータはどのように収集・確認され、品質が担保されているのか」という全体像の理解を目的とする。加えて、近年のデータの多様化（EHR、ウェアラブルデータ、画像
データ等）により、従来のEDC中心の手法だけでは対応が難しくなっている現状を踏まえ、新しいテクノロジーの活用も含めて、データの特性に応じた適切な取り扱い方法について、
受講者同士で考え、理解を深める。

6月27日

「医薬品の臨床試験の実施の基準」GCP省令の第50条に、治験の参加にあたっては文書による適切な説明と、文書による同意が必要と規定され「インフォームド・コンセント」の概念が
示されている。治験や臨床研究において、規制要件や研究倫理に関する知識を理解した上で、臨床試験に参加される対象者にわかり易い説明が求められ、説明文書は、臨床試験
への参加を検討する個人が内容を十分に理解し、自発的な参加の意思を決定できるものであるべきである。
しかしながら昨今の治験では、説明文書のページ数は増加の傾向にあり、また、記載内容についても対象者の理解を促すための内容と言うより、「説明義務文書」の傾向となっている
記載も見受けられる。
本ワークショップでは、臨床研究おける規制用件やインフォームド・コンセントの概要について理解を深めていただく。また、模擬の説明文書を用いて記載内容や表現について参加型
で検討いただく。このワークショップを通じ、「被験者にとってわかりやすい説明」について考えていただく機会としたい。

近年、産業構造の変化やグローバル化などにより、企業と大学・国立研究開発法人を巻き込んだ国際競争が激化し、イノベーションを取り巻く状況は大きく変化している。こうした変化
に対応しながらイノベーションを創出し、我が国が発展を続けていくためには、連続的・持続的なイノベーション創出のために、「科学技術・イノベーション基本計画」をはじめとした各種
政策においても、企業と大学等アカデミアによる産学連携の推進が要請されている。
その一方で、産学官連携活動を行うにあたっては、経済的利益が介在するため、当該利益の存在によって、研究で求められる公正かつ適正な判断が損なわれているのではないかと
の懸念、すなわち利益相反による弊害の指摘が生じ得る状況にある。さらに、近年では、2013年我が国の複数の大学において実施された高血圧治療薬に関する臨床研究論文が撤
回されるという事例を契機に、利益相反管理は、研究不正の防止、研究の信頼性を確保する手段として、需要な役割と果たすとの認識から、2018年4月に施行された臨床研究法で
は、利益相反管理が法律で義務付けられる。
本講義では、利益相反が問題となった事例を振り返りながら、利益相反管理その目的や必要性、在り方についても紹介する。

製薬企業と研究者との利益相反関係によって生じる研究結果のバイアスに対する社会の懸念、研究の公正性を求める声は、臨床試験登録公開（出版バイアス回避のためのトラッキン
グ）という制度を生み、臨床試験開始時の概要登録義務から、結果公開義務の遵守状況へと世界の関心が移っている。さらには、研究の公正性に対する要請は個別研究対象者デー
タ共有に対する関心の高まりをもたらしている。
このことは、背景にある医学雑誌出版のトレンドとして、オープンアクセス化からオープンサイエンスへと潮流が移っていることを反映するものでもある。オープンサイエンスは、従来型
の、一企業内で完結する「クローズド・イノベーション」から、組織の枠組みを超えた国際的協働による「オープン・イノベーション」への転換を可能にする。
臨床試験におけるオープンサイエンスとは、個別研究対象者データを共有し、再解析・メタアナリシスを促進する「データ稼働型研究」の一形態であるが、ここにおいてはプライバシー
保護の課題にも取り組む必要がある。将来の研究における多様なデータ共有を前提とした研究対象者からの同意取得が求められるようになるが、日本の現状においては、「公衆衛生
例外」の解釈を拡大し、「オプトアウト」によってデータ利用する方向性が示されている。
「公衆衛生例外」が今後活用されようとする今、日本の研究は世界的な公衆衛生上の危機にいかに貢献したか、とういことを思い起こす必要がある。「コンパッショネートユース」や、緊
急時使用承認の制度を求める声はあがったが、危機的な状況におけるこうした制度の活用を巡る国際的論争に日本の研究倫理の議論は貢献できていない。
研究倫理における公衆衛生上の危機への関心は、今は戦火の中の臨床試験という問題へとシフトしている。
本講義では、国際製薬医学会（IFAPP）倫理作業部会における成果も紹介しつつ、研究の公正性、出版倫理、緊急時におけるコンパッショネートユースをめぐる諸問題について議論
する。

7月11日

試験実施段階2回目においては、試験終了段階のデータマネジメント業務、データマネジメントに必要なプロジェクトマネジメント、メトリクスの利用、医薬用語集、データの保存、および
中間解析時のデータマネジメントについて解説する。申請段階のデータマネジメント業務としては、承認申請時電子データ提出、適合性調査について説明する。
また、臨床試験の更なる透明性確保と臨床試験データの二次利用を背景として欧米先行で始まった、臨床試験で得られた被験者レベルのデータを研究者に共有する取り組み
（Clinical Trial Data Sharing：CTDS）についても紹介する。

　近年、医療機関への来院に依存しない臨床試験手法の導入及びデジタルの活用した新しい分散型臨床試験が注目されている。環境の変化に柔軟に対応していくためには，我々
はまず，ビジネスモデルや市場環境の変化を理解し，臨床試験の分散化を支援していくことが大切である。環境の変化を嘆くのではなく，変化を柔軟に受け入れ，ビジネスモデルやプ
ロセスを楽しみながら転換していくことが，将来の成功に繋がる。
分散型臨床試験では，新しい方法（オンライン診療，訪問看護，治験薬の被験者への配送，在宅検査等々）や新しいツール（遠隔医療プラットフォーム，患者アウトカムデータ収集
ツール，治験薬・試験資材配送サポートツール等）の導入をしていくことになる。すなわち，データが複数の場所やシステムに散在し，完全性の担保が煩雑になっていく。適正な臨床
試験の実施と品質管理を実施していくためには，プロセスの作り込み活動を繰り返し行っていくことが必要となる。
本講義では，分散型臨床試験における品質マネジメントシステムの実装に向け，考慮すべき項目について整理を行う。

近年、医薬品開発においては、Patient Centricity（患者中心）の概念の浸透やデジタル技術の進展により、医療機関への来院に依存しない臨床試験手法であるDecentralized
Clinical Trial（DCT：分散化臨床試験）への関心が高まっている。

一方で、DCTの導入は依然として限定的であり、実運用においてはデータ品質、安全性の担保、オペレーションの複雑化など、多くの課題が残されている。
本ワークショップでは、多様化するデータ環境（ePRO、ウェアラブルデバイス、遠隔診療、在宅検査等）を踏まえ、どのようにDCTを設計すべきかをテーマとする。
具体的には、DCT手法の導入による環境変化や考慮すべき事項について、患者、医療機関、製薬企業それぞれの視点からメリットおよび課題を整理し、制約条件の中でバランスを取
りながら、最適な試験デザインを検討する。



1限目 大規模データ解析と人工知能でがんの複雑さに対峙する

宮野　悟 東京医科歯科大学　M&Dデータ科学センター

【講義概要】

2限目 疾患登録情報、医療情報データベースの整備活⽤と規制　　リアルワールドデータ/リアルワールドエビデンスの活⽤に向けて
中村　治雅 国立研究開発法人　国立精神・神経医療研究センター

【講義概要】

3限目 RWDの活用　規制当局における電子診療情報の活用

安藤　孝 独立行政法人 医薬品医療機器総合機構

【講義概要】

4限目 医療ビッグデータの利活用について

中村　正樹 メディカル・データ・ビジョン株式会社

【講義概要】

1限目 RWDの活用　製薬企業の視点から

西馬　信一 オシアナスバイオ株式会社/ジャズファーマシューティカルジャパン株式会社

【講義概要】

2限目 RWDの活用　海外動向と日本の応用事例

松井　信智 IQVIA Solutions株式会社

【講義概要】

3-4限目 RWDに必要な統計学手法1・2

服部　聡 大阪大学大学院医学系研究科

【講義概要】

1限目 核酸医薬品（パチシスラン含む）の臨床治療の実際

関島　良樹 信州大学医学部

【講義概要】

2限目 産学連携による新薬創出“風邪のウイルスががん細胞を破壊する”

浦田　泰生 オンコリスバイオファーマ株式会社

【講義概要】

3限目 核酸医薬品の審査（品質分野を中心に）

伊藤　浩介 独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）

【講義概要】

4限目 遺伝子治療/RNA製品の臨床開発に関する規制と品質・安全性の確保

山本　武範 国立医薬品食品衛生研究所

無作為化研究は治療効果を調べる上で、最も信頼に足る証拠を提供するが、一方で対象集団は一般に制約的であり、実施が困難であることも多い。このため、リアルワールド・エビデ
ンスの名のもとに、既存のデータベース等を有効活用する機運が高まっている。このような既存データの解析は基本的に観察研究の枠組みで理解されるべきであり、統計解析におい
ては、交絡因子を適切に調整することが極めて重要となる。
本講義では、傾向スコアによる方法を初めとする交絡因子の調整法について概説する。

8月22日

遺伝性ATTR（ATTRv）アミロイドーシスはトランスサイレチン（TTR）遺伝子変異に起因する常染色体優性遺伝の疾患である．本症に対する疾患修飾療法としては1990年代から肝移植
が実施され患者の予後が劇的に改善したが，侵襲性や適応患者が少ないなどの問題があった．2000年代に入り，TTRの天然構造である四量体の不安定化が本症の原因であること
が明らかになり，四量体安定化薬であるジフルニサルとタファミジスの臨床的な有効性が証明された．タファミジスは2013年に本邦でATTRvアミロイドーシス治療薬として認可され，現
在世界40カ国以上で認可されている．しかし，肝移植やTTR四量体安定化薬のみでは疾患の進行を完全には抑制できないなどの課題が残っていた．
本症は典型的な毒性機能獲型の疾患であり，また動物モデルでTTR遺伝子をノックアウトしても明かな表現型を呈さないことが知られていた．また，TTRのほとんどが肝臓で産生される
ため核酸医薬のデリバリーが比較的容易であることから，本症は遺伝子サイレンシングの手法を用いた核酸医薬の良い標的であると考えられていた．このような背景の中で， TTR
mRNAを標的とした低分子干渉RNA（siRNA）製剤であるパチシランが開発され，本症患者を対象とした無作為化比較試験の結果が2018年に報告された．本試験の主要評価項目は末
梢神経障害の指標であるmNIS+7に設定され， 18ヶ月間にわたり3週間毎に試験薬が点滴静注された．その結果，パチシラン群でベースラインに比べ約80%の血中TTR濃度の低下を
認め，偽薬群に比べ有意差を持ってmNIS+7の改善が認められた．本試験の結果を受け，パチシランは世界初のRNAi治療薬として2019年にATTRvアミロイドーシスに対して本邦で認
可された．パチシランは画期的な薬剤であったが，3週間に1回静脈内点滴投与の薬剤で，投与関連反応の発生率が高いなどの課題があった．そこで3ヶ月に１回の皮下注射製剤で
あるブトリシランが開発され，2022年に本邦で認可された．さらに最近，CRISPR-Cas9システムを利用したin vivoゲノム編集薬であるNTLA-2001の第I相試験の結果が発表され，安全
性に大きな懸念はなく静脈内単回投与で血清TTR濃度を87％低下させることが示された．本年中に第III相試験が予定されている．
神経変性疾患のほとんどは，アミロイドーシスと同様に異常蛋白の蓄積が原因であることが明らかになっており，今後siRNAやASOを用いた核酸医薬，ゲノム編集などの遺伝子治療が
多くの脳神経内科疾患に応用されることが期待される．
　ATTRvアミロイドーシス以外に，脊髄性筋萎縮症に対してもASO製剤であるヌシネルセンやアデノ随伴ウイルスを用いた遺伝子治療薬であるオナセムノゲンアベパルボベクの有用性
も証明され既に実用化されている．またデュシェンヌ型筋ジストロフィ－に対してもASO製剤であるビルトラルセンの有効性が証明され，本邦で認可されている．講義では自験例も含め
神経疾患に対する核酸医薬・遺伝子治療薬の実臨床における有用性について解説する．

本講義では、「産学連携による新薬創出“風邪のウイルスががん細胞を破壊する”」をテーマに、新たながん治療薬として承認された腫瘍溶解ウイルス「テロメライシン」の開発ストーリー
を紹介します。テロメライシンが誕生した背景から、非臨床試験、臨床試験、承認取得に至るまでの創薬プロセスを、私の経験を交えながら解説します。

創薬の現場で直面する課題や意思決定、開発を推進するために必要な視点についても触れながら、創薬の可能性や意義について考えます。

学生の皆さんには、一つの研究成果が医薬品として実用化されるまでのダイナミズムを感じていただくとともに、次世代の創薬を担う研究者・開発者としてのキャリアについて考える
きっかけとなることを期待しています

医薬品を使用者に提供するにあたっては、製造販売承認の取得が必要になる。医薬品の開発において、製造販売承認にかかる規制、審査の内容について理解することは重要であ
る。
本講義では、医薬品の承認審査（品質の担保等）に関する基本的な考え方に基づき、新しい医薬品のモダリティとして注目されている核酸医薬品の特徴を踏まえ、考慮すべき事項な
どについて説明する。

近年、従来の医薬品では有効な治療法がなかった疾患に対して、新しい作用機序、核酸や遺伝子治療の医薬品が開発され上市されている。これらの新しい医薬品は、これまでの低分子化合物や抗
体医薬とはことなるターゲットおよび作用機序を有するため、開発（合成、前臨床、臨床試験）および市販後の安全性に関しても新しい取り組みが必要となる。核酸医薬、遺伝子治療薬の開発基礎か
ら市販後までを産官学の講師により解説してもらう予定です。

Module 4　【新しい医薬品の開発計画：   核酸/遺伝子医薬品など】　8月22日　8月29日

Module 3　【ビッグデータの活用】　8月1日　8月8日

8月1日

【講義概要】
本講義では、「創薬ターゲットを探す合理的な方法はないか」という2001年の問題意識を出発点に、創薬標的を単なる遺伝子名ではなく、作用方向、細胞種、患者層、安全性、次に行
うべき実験までを含む「検証可能な因果仮説」として捉え直す。まず、siRNAノックダウンや薬剤応答時系列発現データを用いたBayesian Network／非線形回帰による遺伝子ネットワー
ク推定を解説し、HUVECにおけるフェノフィブラート関連ネットワークを例に、既存薬を摂動プローブとして疾患ネットワークの制御点を探索する考え方を紹介する。
続いて、NetworkProfilerによるPersonal Causal Networkの概念を取り上げ、EMTスコアや薬剤感受性などのモジュレーターに応じて、患者・細胞株ごとの調節ネットワークが変化するこ
とを示す。肺腺癌におけるTTF-1／ROR1軸やmiR-30c／RRM2などの事例を通じて、ネットワーク解析が予後や薬剤抵抗性に関わる機構仮説へ接続される過程を学ぶ。
後半では、巨大な遺伝子ネットワークを解釈可能にするGraph AI／説明可能AIとしてTRIP／DeepTensorを概説する。762個のEMT関連ネットワークを50×50の潜在表現に圧縮し、
EMTスコア予測、成分選択、差分ネットワーク、REC／PCA、文献検証を組み合わせることで、既知EMT機構の再発見と新規候補仮説の発見へ進む戦略を扱う。
最後に、LLMとAI World Modelの進展を踏まえ、Data Scienceの価値が標準的な分析実装から、問いの設計、因果・検証・安全性の確認、社会的責任を伴う意思決定へ移ることを議
論する。講義全体を通じて、AI時代の創薬研究に必要な力は、候補リストを出すことではなく、反証可能で実験・臨床へ接続できる標的仮説を育てることであることを理解する。
キーワード：因果推論、Bayesian Network、Personal Causal Network、NetworkProfiler、EMT、TRIP／DeepTensor、説明可能AI、LLM、World Model、AI安全性

Real World Data(RWD)及びそこから生み出されるReal World Evidence（RWE）を薬事制度下での意思決定に反映させるという動きは、国内外ともに活発である。米国では「21st
Century Cures Act（21世紀治療法）」の成立により加速され、Framework for FDA’s RWE ProgramではF DAの今後の方向性が示されている。欧州においても、同様な議論がなされて
おり、EMA Regulatory Science to 2025などでも言及されている。日本でも、次世代医療ICT基盤協議会による議論、その上で医療情報データベース基盤整備事業（MID-NET）やクリ
二カル・イノベーション・ネットワーク（CIN）構想（疾患登録システムを活用した医薬品開発及び製造販売後調査の新たな基盤整備）、「医薬品の条件付き早期承認制度」の実施や「医
薬品の製造販売後の調査及び試験の実施の基準に関する省令等の一部を改正する省令」の公布等もあり、RWEを臨床開発や製造販売後製造販売後の調査に利活用する環境が整
備されてきた。また、2016年11月に大阪で開催された第3回日米欧医薬品規制調和国際会議（ICH）において、FDAよりGCP の刷新（ICH E8、E6ガイドラインの改訂）の提案がなされ、
これまでの医薬品開発の臨床試験から、広く臨床研究全般へGCPもその範囲を広げている。本講義では、これらのRWEを薬事制度下での利活用に対する世界的な動向と、国内での
規制の動きや研究活動について紹介する。

医薬品は、治験等のデータに基づき有効性及び安全性が確認された上で承認されるが、承認時点ですべての安全性情報が得られているわけではなく、多種多様な患者に医薬品が
投与されることとなる市販後における安全性情報の収集は重要である。
　本講義では、市販後の医薬品の安全対策における電子診療情報の活用について、規制当局における取り組みを紹介するとともに、実際に利用可能なデータベースの概要や、薬剤
疫学調査で用いられるデザインについて事例とともに紹介する。

医療データの内容、医療データを用いた分析事例として、病院側での経営支援における活用状況や、製薬企業におけるデータ分析事例について実例を用いて説明します。

現代社会のIT化の進展に伴い、医療医薬品分野においてもビックデータの活用が注目されている。医薬品医療分野でのビックデータの現状とその活用法について概説するとともにワークショップ形
式の議論を含めて理解を深めてもらう予定である。

8月8日

医療情報の電子化の進展に伴い、レセプト（診療報酬明細）データ、電子カルテ、DPCデータ、疾患レジストリ、患者報告アウトカム（PRO）など、多様なReal World Data（RWD）の構築
が進み、そこから生み出されるReal World Evidence（RWE）に大きな注目が集まっている。製薬企業においては、RWEは新薬開発戦略の立案、臨床試験デザインの最適化や外部対
照（ヒストリカルコントロール）としての活用、医療経済評価、市販後の有効性・安全性評価や製造販売後調査、未充足医療ニーズの把握など、研究開発から市販後に至る幅広い場面
での応用が期待される。国内では2018年に次世代医療基盤法（医療ビッグデータ法）が施行され、匿名加工された医療情報を安全に利活用するための基盤整備が進められており、
PMDAのMID-NETをはじめとする医療情報データベースの整備とあわせて、医療ビッグデータの利活用の推進が期待されている。一方、薬事規制の面でも、ICHにおいてRWD活用
を見据えたGCP renovation（ICH E6(R3)等）の議論が進み、欧米でも規制当局によるRWE関連ガイダンスの整備が進むなど、医薬品の承認申請や適応拡大を含む薬事的な意思決
定にRWEを活用する方向へと変化しつつある。本講義では、こうしたRWEの活用について、その基礎となるデータの種類や特性、製薬企業における具体的な活用事例、関連する制
度・規制の動向を整理したうえで、現状の課題と今後の変化や期待を、製薬企業の実務の観点から紹介する。

日本でもレセプト・電子カルテ・疾患レジストリなどのリアルワールドデータ（RWD）の構築と活用が進展し、製薬企業では臨床研究や製造販売後調査（PMS）に加え、近年では治験や
医療技術評価（HTA）にも活用領域が拡大している。一方で、RWDの種類や量、そしてアウトカムの信頼性については課題が残されている。
海外では、診療記録等の非構造化データの活用や共通データモデル（CDM）による解析効率化、さらにはRWDを基盤としたAI開発のように、RWDの整備と活用は進化を続けている。
「骨太の方針2026」では、医療DXや創薬力強化、データ利活用の推進が重要施策として位置付けられており、ますますRWDへの期待が高まっている。こうした政策動向も踏まえ、本
講義では国内外の最新事例を紹介しながら、RWDの活用拡大と高度化について解説する。
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Module 5　【医薬品リスク管理計画】　9月5日　9月12日

近年、新たな創薬モダリティである核酸医薬に注目が集まっている。従来の低分子医薬や抗体医薬とは異なり、細胞内のRNAに直接作用し遺伝子発現を制御できるという点がその大
きな特徴である。そのため、核酸医薬はまだ治療法が見出されていない希少疾患や難治性疾患に対する新たな治療法としても期待され、世界中で活発な研究開発が繰り広げられて
いる。2026年5月末時点において日米欧で26品目の核酸医薬が承認されているが、今後もさらに多くの核酸医薬が上市され医療現場での利用がますます広がるものと期待される。
核酸医薬には様々な種類が存在する。一本鎖核酸であるアンチセンス核酸は、疾病の原因となる遺伝子のmRNAやpre-mRNAに配列特異的に結合することで、翻訳過程を阻害したり
スプライシング過程を制御（エキソンスキッピングやエキソンインクルージョン）することができる。二本鎖RNAからなるsiRNAはRISCと呼ばれるRNA-タンパク質複合体を介して標的の
mRNAを切断し翻訳過程を阻害する。また、核酸で作られた抗体様分子である核酸アプタマーは、その立体構造により標的タンパク質を厳密に認識することで薬効を発揮する。このよ
うに、核酸医薬の種類・作用メカニズムは多岐にわたる。一方で天然のDNAやRNAからなるオリゴヌクレオチドは生体内で十分な安定性を持たないため、天然のDNAやRNAを医薬品
として（核酸医薬として）そのまま利用することは難しく、化学修飾を施した人工核酸の利用が不可欠とされている。
この講義では、核酸医薬の背景や原理、課題を説明するとともに、これまでに承認されてきた核酸医薬や最新の化学修飾技術等について実例を交えて紹介する。さらに、我々が研究
開発を進めているいくつかの人工核酸についても、設計コンセプトやその機能について概説したい。

医薬品の安全性監視、評価、管理は、臨床試験のみならず医薬品市販後において重要かつ必須の要素である。近年、我が国でも、臨床試験の安全性データをもとに市販後に安全性の評価と管理
を体系的に行う医薬品リスク管理計画の提出が義務化されている。本講座では、リスク管理計画の概説を行うとともに、ワークショップ形式に実際のリスク管理計画を作成しながら、議論し、より深く理解
してもらう予定である。

Chimeric Antigen Receptor T cell Therapy (キメラ抗原受容体T細胞療法　以下、CAR T療法)は、遺伝子導入により患者本人のTリンパ球に細胞表面のタンパク質（抗原）を特異的に
認識するキメラ抗原受容体を発現させ、がんに対する攻撃力を増強させる治療法です。
現在、造血幹細胞移植を含めた標準療法に対して再発・抵抗性を示した急性リンパ芽球性白血病（ALL）や非ホジキンリンパ腫（NHL）において高い奏功が示されており、日本におい
てもこれらの疾患に対して承認されています。
一方、再生医療等製品であるCAR T製剤は、承認から製造、販売、投与について、通常の医薬品と異なる手続き・手順が必要になります。
本講義では、これらCAR T製剤特有のプロセスの中で企業として関わる問題について解説します。

本モジュール「医薬品リスク管理計画」では、2日間の講義を通して、実際に医薬品リスク管理計画（Risk Management Plan、以下RMP）を作成できることをゴールとする。
市販後の安全性評価は「干し草の山から 1本の針を見つけること」と比喩されているように、定型化した方法はなく、収集・集積される多種多様な情報を様々な方法を駆使して解釈・評
価していくことが求められる。日本では2013年より医薬品リスク管理計画の作成が承認申請時に求められることとなり制度的には実装されたが、その内容については欧米に比べて改善
する余地は大きい。2017年にはGPSPが改正され、データベースの利用も製造販売後調査の1つとして加わり、医薬品監視計画の選択肢の幅が広がった。更に、2019年には製造販売
後調査等の実施計画の策定に関する検討の進め方が整理され、その後の当局の検討会の結果を受けて2024年に改良され、少しずつではあるが科学的な市販後調査を実施できる
環境が整備されてきている。また、RMPとその資材類はPMDAのサイトに一元的に公開されている。
1日目は RMP の基本であるファーマコビジランスの基礎を振り返り、市販後の医薬品のシグナル検出から評価、措置に至る過程をいくつかの事例でもって解説を行う。演習では架空
事例からの安全性検討事項を抽出し、参加者同士で意見交換する。
2日目は市販後に用いる研究とはどういったものがあるか、どう使い分けるべきか、リスクに応じた評価について解説を行い、さらにRMPの1つの大きな要素であるリスク最小化策とはどう
いったものがあるか、その評価はどう行うべきか等を学ぶ。
演習では1日目に抽出した架空事例の安全性検討事項から安全性監視計画とリスク最小化策を提案し、参加者同士で議論を行う予定である。

Module 6　【医薬品開発のプロジェクトマネジメント】　9月26日　10月3日

Module 8　【希少疾患の医薬品開発】　11月14日　11月28日　12月5日　12月12日

難病あるいは稀少疾患の医薬品開発は、患者だけでなくその専門家の数も少なく、病態などの臨床情報、治療などに関しての特殊性もあり、いわゆるcommon diseaseの医薬品開発と異なる点が多く
存在する。本コースでは、疾患と患者の特殊性、規制、臨床試験などについて規制当局、開発企業、医師の立場から概説するとともに、具体的な開発事例をもとにワークショップ形式の討論を含め
て、稀少疾患の医薬品開発についての理解を深めてもらうのこと目的としています。

プロジェクトマネジメント知識体系とプロジェクトの各プロセスの運営について理解する。その上で治験や臨床研究について複数のプロジェクトを統合して構成されるプログラムとして効率的に進める方
法を小グループによるワークショップを通じて身につけることを目的とする。

Module 9　【メディカルアフェアーズ】　1月16日　1月23日　1月30日　2月6日

近年、我が国の製薬企業において、営業などのコマーシャル部門と独立して、市販後の医薬品の価値を高める活動を担うメディカルアフェアーズという新しい部門が立ち上げされている。その活動
は、医薬品の適正使用のための教育啓蒙、医療現場との医学、科学的な情報交換をもとにアンメットメディカルニーズの収集や臨床試験によるエビデンス創出など多岐にわたる。これらの活動につい
て講義による概説とともにワークショップにより具体例を通してより深い理解をしてもらう予定である。

Module 7　【臨床試験デザインの実際】　10月17日　10月24日　10月31日　11月7日

臨床試験は、医薬品開発の早期に行う臨床薬理試験から市販後に行う臨床研究までその目的により多岐にわたる。そこで代表的な開発中と市販後に行う臨床試験の計画を模擬的に作成することを
通して、実施計画に対する理解を深め、臨床試験の実施と管理に必要なデータの収集と記録の方法の実務を理解したうえで、臨床試験全体を通して必要な信頼性を確保して臨床試験を実施できる
ような知識と技術を研鑚することを目標とする。


	2026年度　HP講義概要

