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創薬におけるパラダイムシフト；動物からヒト（細胞）に移行

種差
創薬スピード、コスト
動物愛護（3RのReplacement）実験動物

ヒト細胞

組織片

創薬におけるパラダイムシフト

 これまで創薬における薬効薬理・安全性評価は、動物実験が中心であったが、動物実
験の結果が必ずしもヒトにあてはまらないことなどを踏まえ、近年特に海外を中心に、ヒ
トの細胞・組織（生体試料）を用いることが一般化している。

 ヒトの生体試料を利用することで、創薬の成功確率が向上し、患者の皆様へより効果的
な医薬品を迅速にお届けすることが可能となり、結果的に医療経済的にも貢献する。
※ 創薬の成功率は、2007～2011年の平均で、1／27,090 (医薬品産業ビジョン2013  資料編 厚生労働省より)

 ゲノム医療を実現するためには、診療情報・ゲノム解析情報等の付帯情報が適確に紐
づいたヒト疾患生体試料へのアクセス改善が望まれる。

※3Rとは、動物実験の基準についての考え方で、「Replacement（代替）」「Reduction（削減）」「Refinement（改善）」
の3つをさす。1959年にイギリスの研究者（Russell and Burch）により提唱された。
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研究開発の各段階におけるヒト生体試料のニーズ

 創薬の各段階によりヒト生体試料のニーズは異なる。
①標的探索・評価の段階 ：研究機関との「共同研究」や「分譲」
②リード探索～ 適化トランスレーショナル研究の段階 ：「分譲」

 現状では、生体試料の調達は、海外試料の分譲によるところが極めて大きい。
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※「分譲」とは、権利関係を生じない生体試料の提供を指す。

医薬品の
標的を探索

医薬品の候補
の 適化

前臨床
Phase 0

治験
Phase 1/2/3

トランスレーション研究

医薬品の
候補を探索

共同研究・分譲 治験リポジトリー利用形態

R&D
プロセス

ヒト生体
試料の
利用目的

• ゲノム、プロ
テオーム情
報等を利用
し、疾患の原
因分子・医薬
品の標的分
子を特定

• 疾患モデル
等の評価系
を作成し、
医薬品候補
の探索に活
用

• よりヒト疾患に近いモデルでの
薬効評価

• 薬物動態、安全性の評価

• 医薬品が有効性を示す疾患お
よび患者を特定しうるバイオ
マーカーの探索

ヒト生体試料は創薬の様々な段階で活用される

・探索したバイオマーカーの有
効性の確認

・バイオマーカーを用いた患者
のリクルート

・バイオマーカーを指標とした
医薬品候補の評価
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国内のヒト生体試料へのアクセスを促進するための課題

 現状では、ヒト生体試料の調達は、海外試料の分譲に大きく依存している（適法性を踏
まえつつ速やかに提供を受ける必要性から）。

 ただし、海外から分譲を受けた生体試料は、品質が安定していないことも多く、必ずしも
満足できるものではない。診療情報・ゲノム解析情報が少ないケースも多い。

 日本人に適した創薬のためには日本人由来の生体試料を用いることが望ましい。
 利用形態としては共同研究より分譲のほうが望ましく、そのためのルール作りが必要。
 以下の点を踏まえた環境整備が望まれる。

この他、国民理解を促すための施策も必要である。 ※患者個人情報の保護等

○適法性
・適法・適正に採取されること。
・産業利用まで含めた幅広い用途に対する同意
（インフォームドコンセント）が取得されること。

・解析に必要な情報（ゲノム情報など）への制限
が加えられないこと。

※医療機関の負担を考えるとインフォームドコンセント
の内容は、ガイドライン等によって標準化されること
が望ましい。

○所有権・知的財産権
・提供者側（患者、研究機関等）において試料に

対する権利※の主張が行われないこと。

※試料に対する所有権・使用権、試料を用いて得られる
研究成果、知的財産権の帰属等

○診療情報・ゲノム解析情報
・診療情報（病理診断結果等）が付加されている

こと。

※治療履歴や薬剤感受性などの診療情報やゲノムの
解析情報（遺伝子、蛋白質、代謝物等を含む）等が付加
されていれば、さらに望ましい。

○品質
・施設間のばらつきが 小限になるよう、
採取・処理・保存等が標準化されていること。
・試料採取後に速やかに処理がなされている
こと。

※短時間で採取できないと、解析対象物質（遺伝子
や蛋白質等）に変化が発生してしまう。

・感染症の検査が行われていること。
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（参考）海外からの生体試料の提供例（１／３）

（出典：和光純薬工業HP）
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（参考）海外からの生体試料の提供例（２／３）

（出典：和光純薬工業HP）
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（参考）海外からの生体試料の提供例（３／３）

（出典：和光純薬工業HP）


