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令和６年度 調整費（理事長裁量型経費）の理事長方針

基盤技術や拠点の活用等による事業・課題間連携の強化    （５［９］課題）２

医療分野の発展を担う若手研究者の育成及び異分野人材の参入   （３［11］課題）

国際連携の強化及びその促進に資する国内体制・基盤の強化  （11［12］課題）

先進的医療実現のための最先端の研究開発・環境整備の一層の加速・充実（78［85］課題）

３

４

５

■ 調整費のうち「理事長裁量型経費」については、現場の状況・ニーズに対応した予算配分を
AMED理事長が提案するもの。

■ 以下の方針に該当するもののうち、研究開発の新たな進展や新たな価値・創造のきっかけとな
り得るものを重点的に支援。

■ （計114課題、120.1億円（第１回配分済：計15課題、14.1億円））

ゲノム研究を創薬等出口に繋げる研究開発の強化                                             （ー）*
※ 調整費により３年を上限として措置する試行的な取組を実施するものであること。
※ 後年度は、ＰＳ／ＰＯによる進捗管理を踏まえて、年度当初からの調整費の必要性を判断することとする。

＊継続事業として第１回で配分済。

６

［ ］内は他の方針との重複計上を含めた課題数

企業導出等の実用化に向けた研究開発の加速・充実    （17［39］課題）１
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１．企業導出等の実用化に向けた研究開発の加速・充実

【重点支援する課題（例） 】
○研究開発の加速による第Ⅱ相試験の前倒し
層別化バイオマーカーを同定し、第Ⅱ相試験を前倒し
させ、グローバルに開発をリード。

 がん化して増殖する細胞においてフェロトーシス（鉄依存的な
脂質酸化を伴う細胞死）の誘導を用いた抗がん剤を開発す
る。本抗がん剤はがんの種類を問わない治療が見込め、現在、
複数のがん種で第I相医師主導治験を順調に実施中。

調整費により、薬効が強く出ることが期待できる患者と期待で
きない患者を層別化するバイオマーカーの同定を実施する。

 これにより、第Ⅱ相試験の前倒しを図ることができ、グローバル
に開発をリード。

■ 世界初となるフェロトーシス誘導性抗がん剤の
開発

○創薬の基盤となるウイルス大量増殖技術の
あ企業導出
下痢症ウイルスを大量増殖できる新規細胞技術を
基盤技術として確立することにより、抗ウイルス
剤・診断薬開発等、創薬を加速。

 下痢症ウイルスは拡大培養ができなかったため、分子機構が未解
明であり創薬に向けてウイルス量の確保がボトルネックになっていた
が、ウイルスを大量増殖できる新規細胞技術を創出。

 調整費により、本技術の有用性、堅牢性を明確化し、供給体制
の構築を図ることにより、企業導出を進める。

 これにより、下痢症ウイルスに対する抗ウイルス薬・診断薬開発等、
創薬の加速が期待される。

■ 下痢症抗ウイルス薬等の創薬における新規
基盤技術の企業導出に係る取組

ウイルスを広範に拡大培養できる新規細胞技術

遺伝子改変培養細胞

遺伝子改変 下痢症ウイルス 下痢症ウイルス
の拡大培養

抗ウイルス薬・診断薬
開発等、創薬の加速

企業等へ導出

ブレークスルーとなる
新規基盤技術として
確立
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２．基盤技術や拠点の活用等による
事業・課題・分野間連携の強化

【重点支援する課題（例） 】

３．医療分野の発展を担う若手研者
の育成及び異分野人材の参入

○疾患メカニズム解明×新規創薬・治療法開発の連携促進
自己免疫疾患の発症メカニズムを解明し、ThA細胞の細
胞傷害活性をターゲットとする新規創薬・治療法の開発に
繋げる。

 抗体産生誘導能だけでなく細胞傷害活性を併せ持ち、自己免疫
疾患における炎症臓器内でも特に増殖している新しいヘルパーT細
胞のサブセットである免疫細胞集団「ThA細胞」の機能解析を行
い、病態メカニズムの解明に向けた研究を実施中。 

 調整費により、ThA細胞の病態に伴う遺伝子発現変動、微小環
境内の他の細胞との相互作用および体内動態を詳細に解析する。
また、自己免疫疾患における臓器障害の発症を制御する創薬ター
ゲットの探索を行い、治療標的分子の同定を図る。

 これにより、ThA細胞による自己免疫応答に対して直接的かつ限
定的にアプローチする自己免疫疾患の新規創薬・治療法の開発に
繋がることが期待される。

■ 新規創薬・治療法の開発に向けたThA細胞
を介する自己免疫疾患発症メカニズムの解明

○若手人材の研究支援及び環境の整備
自己組織による新規の小児用人工弁の開発。

 皮下に鋳型を埋め込むだけで作製できる小児用自己組織人
工弁の開発を進めており、大動物への長期移植実験の結果、
組織再生能や優れた抗血栓性を有することを見出した。

 調整費により、大動物での移植実験を増やし、経時的・多角
的に弁機能を評価し、移植後の人工弁の安全性・有効性など
臨床応用に必要な知見を取得し、早期の実用化に繋げる。

 小児患者の成長に伴い人工弁の成長（サイズ変化）も期待
でき、成長期の再手術の減少等が期待される。

■ 生体内組織形成術による成長する小児用
自己組織人工弁の研究開発
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４．国際連携の強化及びその促進に資する国内体制・基盤の強化
【重点支援する課題（例） 】
○国際コンソーシアムを通じた共同研究の推進
日本人に特徴的な腎臓がんの未知の発がん要因を解
明するとともに、将来的に近隣の東アジア諸国との国
際共同研究への展開に繋げる。

 国際共同研究による世界11か国の腎臓がん検体の変異シグネチャー解析
により、各地域に特徴的な変異シグネチャーを明らかにし、日本人症例に特
徴的（日本人症例では約70％に見られるが、タイを含む他の地域では
2%以下）である、原因が未知の変異シグネチャー（SBS12）を見出した。

 調整費により、日本全国の腎臓がん症例で大規模な変異シグネチャー解
析を行い、SBS12を持つ患者の地域分布や疫学・臨床情報から、その要
因の同定を図る。

 これにより、日本人の腎臓がん予防や新たな治療法開発に貢献するとともに、
得られた知見に基に近隣の東アジア諸国との国際共同研究への展開に繋
げる。

■ 日本人に特徴的な未知の腎臓がんの要因究明とそ
れに基づく国際共同研究への展開

 高浸透度地域の
同定

 疫学・臨床情報
関連解析による
腎臓発がん環境
要因の候補同定

 日本人腎臓がん
における新たな治
療標的同定

○地球規模課題としての感染症制御への貢献
新規の住血吸虫DNA濃縮方法の有効性を検証す
ることにより、当該技術の製品化及び国際標準化を
図り、国際的な技術展開に繋げる。

 電源不要で短時間で水環境中の住血吸虫DNAを濃縮できる新
手法を開発。本手法は、短時間で簡便に多くのサンプル回収を可
能とする。

 調整費により、多様な水環境での検証を行い、有効性の実証を
進める。

 これにより、本手法の早期製品化及び国際標準（ISO認証）
化を図り、日本発の新技術として国際的な技術展開に繋げる。

■ 住血吸虫症の制圧・排除へ向けた統合的研
究開発

現地
濾過

濾過時間 濃縮時の労
力

電源 スルー
プット

核酸収
量

バキューム濾過
法

× 〇 数分 ○不要 × 必要 〇 -

ステリベクス法 〇 △ 数十
分

×多大な労力 × 必要 × -

重力濾過法 〇 × 一晩 ○不要 ○ 不要 〇 -

新濃縮法 ◎ 〇 ～5分 ○不要 ○ 不要 〇 ～3倍

新濃縮法の他手法との比較図
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【重点支援する課題（例） 】

５．先進的医療実現のための最先端の研究開発・環境整備の
一層の加速・充実（１）

胎生期発症の腎不全胎児に異種胎仔腎臓を子宮内胎児
の皮下に移植し、生命を維持させる治療法の開発を実施。
ラットでの有効性を前倒しで確認でき、大型動物での検証段
階に進む準備が整った。

調整費により、遺伝子改変によりヒトでの免疫拒絶を抑えた
ブタ胎仔組織を、カニクイザル胎仔へ移植する。免疫拒絶や
感染のリスク抑制技術をもつ国内先端研究を統合し、胎児
への異種移植に関する研究開発の充実を図る。

 これにより、先行している米国に先駆けて、胎児へのリスクが
低い日本発の異種移植技術の非臨床PoC取得を達成し、
国際的優位性を獲得することに繋げる。

■ 胎児の慢性腎臓病を対象とした日本発の異
種移植技術の開発

○新規モダリティの研究開発の加速
ブタ胎仔組織をカニクイザル胎仔へ移植することにより、
国際的優位性の高い異種移植技術を確立。

遺伝子改変ブタ
作出

カニクイザル
胎仔へ移植

移植 外
挿
性
の
高
い

非
臨
床PoC

取
得遺伝子改変ブタ

胎仔組織摘出

 海外での遺伝子改変ブタ臓器のヒトへの移植事例が相次いで
報告されるなか、国内における遺伝子改変動物由来臓器を
用いた異種移植の実現に向けて、安全性評価手法の確立や
ガイドライン整備に向けた研究開発を実施。

■ 移植医療への応用を想定した動物由来臓器
の品質・有効性・安全性評価法に関する研究
開発

○異種移植に関するレギュラトリーサイエンス研究の促進
移植臓器の長期安全性評価手法の確立とガイドライン
作成により効率的かつ安全性の高い異種移植治療の
実現に貢献。

 調整費により、遺伝子改変
ブタからカニクイザルへの臓器
移植モデルを用いて、免疫
抑制療法を始めとする術前
術後管理方法の標準化と
空間遺伝子発現解析等に
よる多角的な免疫応答解
析を実施する。

 これにより、長期安全性評
価手法の確立と科学的なエ
ビデンスを反映したガイドライ
ン作成を進める。
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【重点支援する課題（例） 】

５．先進的医療実現のための最先端の研究開発・環境整備の
一層の加速・充実（２）

 全ゲノム・シングルセルシークエンスを軸に、免疫フェノタイプによる関
節リウマチ患者層別化と臨床情報との関連の解明、大規模シング
ルセル解析による疾患原因細胞の同定を行っている。

 調整費により、経時的変化や治療抵抗性など複数のタイムポイン
トでのシングルセル、ゲノム解析、予後予測モデルを開発し、多層オ
ミクス解析を実施する。

 これにより、経時的病態変化や治療抵抗性を規定するバイオマー
カー遺伝子、免疫細胞腫などの同定が進み、最適化治療戦略の
提供に繋がる。

■ 全ゲノム・一細胞シークエンス統合解析によ
る関節リウマチの病態層別化と個別層別化
医療実践

○大規模データ構築・解析による研究開発の促進
関節リウマチ患者における経時的変化や治療抵抗性に対する
バイオマーカー遺伝子、免疫細胞腫などの同定による新規治療
法開発の加速。

治療後 寛解 再燃

経時的
オミクス

前向き
臨床情報

シ
ン
グ
ル
セ
ル
患
者
予
後
予
測

最
適
化
治
療
戦
略
の
提
供

フ
ェ
ノ
タ
イ
プ
層
別
化

初診時
未治療

再燃後
経過

○感染症に関する最先端の研究開発の加速
HTLV-1感染者検体のメチル化DNA解析やヒストン修飾解析の
拡充などにより、次世代エピゲノム治療の開発を加速。

■ HTLV-1 感染症のエピゲノムコードの解読と戦略
的創薬を目指した基礎臨床・融合データサイエンス 

日本発新薬であるエピゲノム治療薬バレメトスタットの､
薬剤耐性を乗り越えた持続的な併用療法の確立､

新規標的分子の同定

調整費措置による充実

1. エピゲノム解析

複雑な発症、メカニズムの解明

2. 薬剤耐性経路の検証

より持続的な治療法の提案

3. 併用療法､新規標的分子の評価

エビデンスに基づいた臨床試験の促進

4. エピゲノム免疫療法の確立

新たな作用機序を利用した
薬剤耐性の克服、免疫療法の提案

耐性変異
投薬前 再発

2年~高感受性
クローン

低感受性
クローン

バレメトスタット：標的同定､創薬､臨床試験の過程を全て本邦で実施した日本発新薬、成人T細胞白血病 (ATL) に対して承認
広いがん種に対して奏功が期待され、適応拡大に向けて複数の臨床試験を実施中

  ・単剤で安全且つ長期持続的に奏効する(長期有効性) 
  ・ヒストンメチル化阻害による異常クロマチン凝集の解除､がん抑制遺伝子の発現回複 (作用機序)
  ・エピゲノム恒常性の維持機構､遺伝子翻訳活性､代謝不均一性の発見 (耐性化機序)
  ・エピゲノム調節による免疫系の制御(免疫療法の研究化)

今後の
研究課題

 日本発の成人T細胞白血病治療薬「バレメトスタット」は持続的な治療
効果を示すことが示唆されているが、ゲノム制御の全体像は解明されてい
ないことから、悪性化の機序解明を目指し、ヒトT細胞白血病ウイルス
「HTLV-1」患者のエピゲノムコードの解析を実施。

 調整費により、HTLV-1感染患者の臨床検体を対象に、メチル化DNA
解析等のさらなるエピゲノム解析を実施し発症メカニズムの解明を図るほ
か、薬剤耐性、併用療法、新規標的分子の検討を行う。

 これにより、薬剤耐性を乗り越えた持続的な併用療法の確立、新規標
的分子の同定を早急に完了し、海外に先んじての知財取得、及び製薬
企業への導出による次世代エピゲノム治療の開発加速を図る。

・遺伝子翻訳の亢進
・代謝不均一性の亢進

経時的な臨床検体、治療抵抗性患者を対象とした多層オミクス解析

http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036
http://www.google.co.jp/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&cad=rja&uact=8&ved=0ahUKEwiG4Zagkc_OAhVDFJQKHWoVD88QjRwIBw&url=http://pictogram-free.com/01-pictogram/001-pictogram.html&psig=AFQjCNHTQsNwRPvKZ3ayFM_maKjue62MuA&ust=1471752982336036

	スライド番号 1
	スライド番号 2
	スライド番号 3
	スライド番号 4
	スライド番号 5
	スライド番号 6
	スライド番号 7

