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はじめに 

遺伝子関連技術を用いた疾患治療は、いわゆる低分子医薬品やバイオ医薬品に次ぐ新しいモダリティとして、近
年実用化が進みつつあり、大きな期待と注目を集めている。一方で、新しい分野ということもあって、適用される
法律や規制が複層的に絡み合っており、全体的な枠組みが見えづらい分野でもある。 
 
本号では、遺伝子関連技術を用いた疾患治療を実用化していく際に適用のある、日本の主な規制の枠組みと動向

を概観する。 
 

遺伝子関連技術を用いた疾患治療の種類 

遺伝子関連技術を用いた疾患治療に関する規制の枠組みを理解するためには、まず、いくつかの観点から、疾患
治療の内容を分類してみると分かりやすい。具体的には、(1)遺伝子治療とゲノム編集治療、(2)in vivo治療と ex 
vivo治療、(3)製品と個別治療という 3つの観点から分類すると、日本の規制の枠組みの理解に役に立つ。 
 

(1) 遺伝子治療とゲノム編集治療 

「遺伝子治療」とは、遺伝子を外から補充・付加する治療で、疾患の原因となる異常な遺伝子とは異なる場所に
正常な遺伝子を組み込む方法を指すことが一般的である。一方、「ゲノム編集治療」とは、ゲノム編集技術を用い
る治療で、疾患の原因となる異常な遺伝子そのものを破壊したり、正常な遺伝子に置き換えたりする方法を指すこ
とが一般的である。遺伝子治療は複数実用化されているが、ゲノム編集治療はまだ実用化に至っていない。 
 

(2) in vivo治療と ex vivo治療 

「in vivo」「ex vivo」とは、それぞれ「生体内で」「生体外で」という意味を有するラテン語に由来している。
そこから、「in vivo治療」とは、ウイルスやプラスミドといったベクターに、治療に用いる遺伝子を組み込んだ上
で、直接患者の体内に投与する治療方法を指す。一方、「ex vivo治療」とは、一旦患者の細胞を体外に取り出した
上で、当該細胞に治療に用いる遺伝子を導入し、患者体内に当該細胞を戻すという治療方法を指す。 
 

(3) 製品と個別治療 

「製品」とは、企業が疾患治療用の製品として各医療機関等に流通させる形態をいうものとする。一方、「個別
治療」とは、医師が個々の患者に対する個別の治療行為の中で遺伝子関連技術を用いた細胞の加工等を行う形態を
いうものとする。 
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遺伝子関連技術を用いた疾患治療の開発段階における規制 

ここでは、遺伝子関連技術を用いた疾患治療の開発段階に適用される規制のうち、特に臨床開発の段階において
適用されるものについて概観したい。内容をごく簡単にまとめると、表 1のとおりである。なお、これらの各種規
制の枠組みに必ずしもそのまま当てはまらない事例もありうることに留意されたい。また、基礎研究・前臨床の段
階で適用のある規制や、生殖医療の提供に特有の規制などについては、紙幅の関係もあり割愛する。 

 
表１ 遺伝子関連技術を用いた疾患治療に関する開発段階の規制の概観 

臨床研究 治験 

in vivo（※） ex vivo in vivo ex vivo 

臨床研究法 
再生医療等 
安全性確保法 

薬機法 
（遺伝子治療用製品） 

薬機法 
（細胞加工製品） 

遺伝子治療等臨床研究に 
関する指針 

（第 1章・第 3章） 

遺伝子治療等臨床研究に関する指針 
（第 1章） 

  

・ 遺伝子治療用製品等の品質及び安全性の確保に関する
指針 

・ ゲノム編集技術を用いた遺伝子治療用製品等の品質・安
全性等の考慮事項に関する報告書 

カルタヘナ法（ウイルスを用いる場合等） 

 
臨床開発段階で適用される規制の枠組みは、当該臨床開発が、(1)製品としての上市に向けて実施される「治験」

の形式か、(2)主として学術的研究や個別治療としての実用化を目指して実施される「臨床研究」の形式かによっ
て、大きく 2 つに分かれる。また、当該開発の対象である疾患治療の内容が、①in vivo 治療か、②ex vivo 治療
かによっても、適用される規制が異なってくる場合がある。他方で、各種臨床開発に横断的に適用される規制とし
て、ウイルス等を用いた治療方法の場合には、遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関
する法律（通称「カルタヘナ法」）に基づく規制が適用される場合があることにも注意が必要である。 

 

(1) 「治験」に適用される法律・規制 

製品としての上市に向けて実施される治験に対しては、他の医薬品等の治験と同様に、薬機法に基づく規制が適
用される。通常、薬機法の下では、遺伝子関連技術を用いた疾患治療の製品は、「再生医療等製品」に分類される。
その中でも、in vivo治療の製品は「遺伝子治療用製品」として、ex vivo治療の製品は「細胞加工製品」として、
それぞれ分類されることになる。治験の実施にあたっては、「再生医療等製品の臨床試験の実施の基準に関する省
令」を遵守する必要があるのはもちろんのこと、製造販売承認申請に向けて、「遺伝子治療用製品等の品質及び安
全性の確保に関する指針」などに示された各種実務的な要件についても目を配る必要がある。 

 

(2) 「臨床研究」に適用される法律・規制 

臨床研究の形式で臨床開発を行う場合において、当該治療方法が ex vivo治療に関するものである場合には、細
胞加工物を用いる医療技術を適用対象とする再生医療等安全性確保法に基づく規制が適用されることが通常であ
る。他方で、当該治療方法が in vivo治療に関するものである場合には、臨床研究法に基づく規制が適用されるこ
とが多い。また、厚生労働省「遺伝子治療等臨床研究に関する指針」（平成 31 年 2 月 28 日最終改正）の第 3 章
に、臨床研究法の適用を受ける遺伝子治療等の臨床研究に固有の遵守事項が定められている点にも、留意が必要で
ある。 
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なお、2021年 10月 8日開催の「第５回再生医療等安全性確保法の見直しに係るワーキンググループ」におい
て、同法の次回改正に際して「遺伝子治療等臨床研究指針で定義する in vivo遺伝子治療を含めた『遺伝子治療等』
技術について、再生医療等安全性確保法の範囲に含める」との方針が了承され、同年 11月 7日付で同ワーキング
グループのとりまとめ資料も公表された。今後の同法の改正内容によって、規制の枠組みが変化することが予想さ
れるため、動向を注視する必要がある。 
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【関連セミナーのご案内】 

本号で取り上げた内容を含め、遺伝子・ゲノムビジネスに関わる規制と動向について、以下の 
ウェビナー（オンデマンド配信中）で解説していますので、是非ご参照ください。 

 
『薬事・ヘルスケア NO&Tオンラインオープンスクール』 
第 10回「遺伝子・ゲノムビジネスに関わる規制と動向」 

 
■視聴方法： 
こちらよりログインのうえ視聴にお進みください（無料）。 
 
※本セミナー動画は当事務所のポータルサイト「NO&T Legal Lounge」会員限定コンテンツになります。 
会員の方はログイン後にご視聴ください。会員でない方は、会員登録完了後にご視聴いただけます。 
（視聴推奨環境はこちらをご確認ください。） 

https://www.noandt.com/seminars/seminar20211207/
https://www.noandt.com/legal_lounge/
https://event.on24.com/view/help/ja/sysreq.html#hardware_and_OS
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NO&T Health Care Law Update ～薬事・ヘルスケアニュースレター（法律救急箱）～の配信登録を希望される場合には、
<https://www.noandt.com/newsletters/nl_health/>よりお申込みください。本ニュースレターに関するお問い合わせ等につき
ましては、<newsletter-health@noandt.com>までご連絡ください。なお、配信先としてご登録いただきましたメールアドレスに
は、長島・大野・常松法律事務所からその他のご案内もお送りする場合がございますので予めご了承いただけますようお願いいた
します。 

 www.noandt.com 
 
〒100-7036 東京都千代田区丸の内二丁目 7番 2号 ＪＰタワー 
Tel: 03-6889-7000（代表）  Fax: 03-6889-8000（代表）  Email: info@noandt.com 
 

長島・大野・常松法律事務所は、500名を超える弁護士が所属する日本有数の総合法律事務所で
あり、東京、ニューヨーク、シンガポール、バンコク、ホーチミン、ハノイ及び上海にオフィス
を構えています。企業法務におけるあらゆる分野のリーガルサービスをワンストップで提供し、
国内案件及び国際案件の双方に豊富な経験と実績を有しています。 

本ニュースレターは、各位のご参考のために一般的な情報を簡潔に提供することを目的としたものであり、当事務所の法的アド
バイスを構成するものではありません。また見解に亘る部分は執筆者の個人的見解であり当事務所の見解ではありません。一般
的情報としての性質上、法令の条文や出典の引用を意図的に省略している場合があります。個別具体的事案に係る問題について
は、必ず弁護士にご相談ください。 
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