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はじめに 
 
 
 
本書は、第３１回研究評価委員会において設置された「次世代機能代替技術

の研究開発」（中間評価）の研究評価委員会分科会（第１回（平成２４年６月６

日）において策定した評価報告書（案）の概要であり、ＮＥＤＯ技術委員・技

術委員会等規程第３２条の規定に基づき、第３２回研究評価委員会（平成２４

年１０月１０日）にて、その評価結果について報告するものである。 
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プロジェクト概要 
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技術分野全体での位置づけ 

（分科会資料６－１－１より抜粋） 
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「次世代機能代替技術の研究開発」 

全体の研究開発実施体制 
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「次世代機能代替技術の研究開発」（中間評価） 

評価概要（案） 

１．総論 
１）総合評価 
本プロジェクトは、無限の可能性を秘めた 21 世紀に重要な医療技術の核となるべ

き再生医療の実用化に取り組んでいる。本プロジェクトで取り上げた幹細胞ニッチ、

Muse 細胞、軟骨の再生医療関連ならび小型人工心臓は、全て社会的意義があり、

国家としてこの問題に取り組んでいくには非常に大きな意義がある。サブプロジェ

クトごとの基礎研究の質の高さ、独創性、という観点から、日本を代表するチーム

構成となっており、新規性の高い技術要素をふんだんに盛り込んだ理想的な内容で

ある。テーマが異なる分野を統括するプロジェクト運営会議で、テーマごとの進捗

状況も十分議論、把握されている。基礎研究レベルでは十分当初の目的を達してお

り、実質 2 年の研究成果は目覚ましい。 
一方で、4 つのテーマはそれぞれ独立した内容で個性を発揮する必要があるが、

幹細胞というキーワードが合致する再生医療の 3 つのテーマ間では、相互に役立つ

様な密な情報交換と技術的な交流が必要である。また、各サブテーマごとに実用化、

事業化に近い成果が得られた場合には、研究計画を変更し研究にメリハリをつける

必要がある。また、再生医療に関しては、培養細胞、小動物（マウス）のレベルで

留まっているものもあり、実用化のための大動物での実験も急務である。全体的に

実用化、事業化を意識して研究が行われているものの、その意識が弱いという印象

がある。まず何かひとつ、臨床応用できる成功例を創るように推進してほしい。 
 
２）今後に対する提言 
今回参加している企業は、開拓マインドがある企業であり貴重な存在である。事

業を成功させるためにぜひ企業側の発言力を大きくして事業化を進めて欲しい。ま

た、日本の医療市場だけを見ていると参入しにくく利益も少ないが、アジアに目を

向ければ何十億人という桁違いの市場が存在する。NEDO、経産省も次の 10 年、

20 年の医療産業による国家産業振興の発想のもと、具体的なビジネス戦略の青写真

を練って、ぜひ成功例を作ってほしい。 
再生医療系のテーマは、工学系（特に化学材料系）の参画をし易い仕組みを工夫

してほしい。化学物質の徐放など、まだまだ必要な要素技術は多いが、医学系研究

者に偏っていて化学系の推進指導者の数が少ない。 
本プロジェクトは、イノベーティブな再生医療の実現に焦点が置かれているため、

安全性の確保が何よりも重要である。特に、エレメントとなる細胞自体も新規性の

高いものなので、従来の安全性・毒性試験の枠に当てはまらない可能性もあるため、

その担保をどのようにすべきか、プロジェクト全体でよく議論すべきである。安全・

安心が担保されなければ、一つの失敗事例で、風が変わることも認識して、慎重な



 

16 

研究、EBM を今後とも心がけていただきたい。 
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２．各論 
１）事業の位置付け・必要性について 

本プロジェクトは、国民の健康の向上にとって革新的な医療貢献をもたらす内容

であり、再生医療分野では、かなり先を見据えた先進的取り組みである。また、再

生医療領域は、その採算の見通しが立たないこと、またバイオベンチャーを設立し

ても、その成功事例がほとんどないことより、企業との単独の開発が難しい分野で

ある。このため、本プロジェクトは NEDO の事業としての妥当性は十分あると考え

られる。 
なお、次世代機能代替技術として人工臓器も再生医療も範囲は広く、対象も広い。

本プロジェクトだけでは支援分野が限られ、網羅しきれないのが残念である。第 2
段のプロジェクトなどを期待する。 
 
２）研究開発マネジメントについて 
研究開発に対するマネジメントはおおむね順調に進んでおり、かつ適正に運営さ

れている。全体的に研究目的は明確である。また、プロジェクト、及びサブプロジ

ェクトは、各研究分野における第 1 人者がリーダーとして配置されており、実施体

制は問題がない。各テーマ内での連携は強固であり、それぞれの技術要素の研究価

値も高く、実用化のステップを着実に昇っている。また、新しい技術への取り組み

も行われ、これからの発展を予感させる。 
しかしながら、全体を通じて、それぞれのテーマで、競合する他の既存の技術開

発や、新規技術に対する配慮がどのように扱われているのか、感じられなかった。 
また、成果の実用化、事業化につなげる戦略が必ずしも明確になっておらず実用

化にも時間がかかることが予想される。実用化、事業化を視野に入れた場合、より

民間企業の協力が必要となるが、その協力体制が姿が明確でないケースが多い。こ

れから先は企業の事業化能力が問われるので、実施者にはぜひ事業化を重視してほ

しい。 
 
３）研究開発成果について 
限られた予算の中と人員設備で、どのテーマも中間目標値をすべてクリアしてお

り、その意味からすれば、本プロジェクトは順調に進んでいるといえる。その成果

は論文や知的財産申請にも表れており、その水準の高さが証明されている。また、

成果が将来的に新たな研究分野、技術分野を開拓する可能性も高い。 
しかしながら、いずれのテーマにも共通して言えることであるが、中間目標に比

べ最終目標は一段と高い所に設置されている。このことは、中期目標が達成されて

いても最終目標を達成できる担保になっていないことを意味する。その意味から、

さらなる努力が必要となる。Muse 細胞は世界に冠たる画期的な研究成果であるが、

国家的な見地から支援を考える必要がある。 
また、全プロジェクトを通して、発明者の権利を損なうことなく国際知財対策に

国家資金を投じて保護する政策が必要である。 
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４）実用化、事業化の見通しについて 

いずれのテーマも可能性を秘めている。本プロジェクトが成功裏に終われば、市

場やユーザーのニーズは満たされ、医療としての波及効果は計り知れないものであ

り、医療技術だけでなく、医療業界へも及ぶことは必然である。中間段階なので具

体的なビジネスプランは報告されなかったが、今後、事業ビジネスを担当する企業

の発言力を強めて、事業化までのシナリオをぜひ明確にして、今後プロジェクトを

進めてほしい。今後、発展するか、産業振興につながるかは、担当企業の事業化力

による。 
再生医療関連のテーマについては、現状ではまだまだ基礎的実用化研究という段

階である。ボトルネックが発見されたら、そのブレークスルーに注力すべきで、あ

れもこれもと手薄にならないように、柔軟に計画を見直して成果を挙げてほしい。

また、実用化、事業化を念頭において、この中間評価ののちは、よりターゲットを

定めた研究が必要である。 
小型の植え込み型人工心臓は世界的には、既にいくつも開発、実用化されており、

市場での優位性を獲得するためには、早急な臨床治療と製品化が急務である。 
本プロジェクトは、その価値が普遍的なこともあり、当然競合相手が存在し、成果

の波及も他の競合相手の成果に依存する。その意味で、他の競合する事業や要素技

術に関する分析を徹底的にすべきである。また、いくつもの目標をすべてクリアす

るのではなく、この中間評価の後は、よりターゲットを定めた研究が必要となる。
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個別テーマに関する評価 

 「成果に関する評価」「実用化、事業化の見通しに関する評価」及び今後に対する提言 
幹細胞ニッチ制

御による自己組

織再生型心血管

デバイスの開発 

重症心不全という非常に重要な課題に関し、そのデバイスを開発するテーマであり、その重要性は言

うまでもない。心臓に存在する幹細胞ニッチを意識した治療デバイスは画期的であり、従来の拡張型心

筋症から、さらには心筋梗塞などでダメージを受けた心筋への直接的なアプローチも可能な斬新なアイ

デアが評価できるし、成果のマイルストーンもクリアしている。いろいろなステージの臓器不全（心不

全）がある中、薬の効果は期待できないけれども回復が期待できる患者への治療法としてまず試行する

有効なアプローチであろう。細胞があると審査が長引き、ハードルも一気に高くなるので、本テーマは、

細胞を含まない方法をとっており、早期に実用化に進むことが期待できる。 
しかしながら、本テーマ自体が、多くのコンセプトの集約的なプランニングになっていることより、

どこに重点が置かれているかわかりづらい。例えば、幹細胞ニッチ形成、幹細胞の誘導、幹細胞の分化

促進とプログラム自体は整合性がとれているように見えるが、その内容は、個々の研究レベルにとどま

っており、これらがどのように統合的に行われるかの戦略的スキームの提示が必要となる。実用化、事

業化を考える場合、単に培養レベルの結果をすぐに反映させることは困難であり、また ONO-1301 に関

しても、用いる根拠が曖昧であり、より科学的根拠を示す必要がある。また、はたして、幹細胞ニッチ

に作用するのかの根源的な疑問、米国でかつて研究され、効果は限定とされ、開発中止になったデバイ

スを踏襲している点にも不安感がある。吸収糸を使用すれば、問題となる拡張不全を防止しうると説明

しているが、疑問が残る。さらに、中心となる幹細胞ニッチの候補因子が雑多であり、これらの validation
を出来るだけ早期に実現する事が望まれる。 
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 「成果に関する評価」「実用化、事業化の見通しに関する評価」及び今後に対する提言 

Muse 細胞を用

いた in situ stem 
cell therapy の
開発 

間葉系幹細胞は、現在の再生医療で最も注目を浴びている分野であり、その中でも多様性を有する

Muse 細胞を用いた再生医療は特に注目に値する研究である。iPS 細胞の腫瘍形成性は実用上大きな障壁

であることが遍く知られるが、癌化しない幹細胞の発見は画期的で、Muse 細胞のもつポテンシャルが、

現在の治療レベルを引き上げる可能性を秘めており、その応用が期待される。ぜひ臨床治療の現場に恩

恵を届けてほしい。企業が事業化の主体となっており、本気度が感じられ、実用化が期待できる。 
Muse 細胞は国として全面的に支援すべき再生医療の貴重なシーズであり、他家移植による手法はこれ

までの再生医療を根本から変えうる戦略となりうる。in situ stem cell therapy がもし本当に実用化され

れば夢のような技術である。夢はあるが実用化の道のり、産業化の道のりがなかなか描けない技術に対

して国が支援してゆくという姿勢も肯定的に評価できる。 
しかしながら、実用化、産業化に対するシナリオが十分でない。また、Muse 細胞を用いる際の問題点、

安全性などに関する理論構築、実験が十分とは言えない。特に、有効性ばかりが強調されすぎており、

安全性に関する真摯な取り組みが不可欠である。言い換えれば、安全性の証明がいずれ問題になる可能

性がある。 
産業化が広がりそうなだけに、儲かるところを諸外国に取られないよう、知財をおさえる、先んじて

モデルを作るなどの注意が必要である。 
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 「成果に関する評価」「実用化、事業化の見通しに関する評価」及び今後に対する提言 

生体内で自律的

に成熟する臓器

再生デバイスの

開発 

事業実施者は一貫して軟骨の再生を行っており、その着実な研究手法は成果を実用化するという意味

でも最短な方法を取っている。また一歩実用化に近づきつつあるテーマである。新しい足場の検討も良

い。３次元硬組織の再生誘導は、世界的に動物レベルにおいても成功例がなく極めて困難な技術として

認識されている。そのため、小動物レベルでの基盤技術の確立は必須であり、本研究グループにより数

多くの実験がなされている。 
対象疾患である変形性関節症は保存療法が基本であるが、本研究による新規修復療法の開発意義は社

会的に大である。特に、自立成熟型臓器再生デバイスの導入は画期的な治療に繋がると期待できる。 
また、軟骨再生の臨床応用で色々な材料と複合化するなど、多くの要素技術研究に成果が得られると

期待できる。 
しかしながら、軟骨の再生に関しては、他のグループも積極的に治験段階に入っており、その意味か

らすれば、本研究がまだ動物レベルであることの説明が必要となる。どのケースでは、従来の方法では

有効性がないが、本法では有効性が高いことを示さなければならない。今後他の細胞移植軟骨再生法と

の差別化が必要となる。また、多くの要素技術が盛り込まれているので、それら全ての安全性の検証と

有効性を実証する事の複雑さが懸念される。どのように集約され最終的技術として構築されていくのか、

その具体的プロセスが不明瞭であり、特に Auto でいくのか Allo で行くのかさえ決まっていない事業化

には前途多難さを感じる。さらに、研究グループ内の役割分担が不明瞭な点は戦略的に不利である。 
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 「成果に関する評価」「実用化、事業化の見通しに関する評価」及び今後に対する提言 

小柄な患者に適

用できる植込み

型補助人工心臓

の開発 

本テーマは、小柄な日本人に合った、また現在優れた植込型人工心臓がない小児用人工心臓に着目し

た研究で意義がある。また、これまでの人工心臓の小型化への問題点をクリアしながら開発を進めてい

る点、その開発に民間企業が密接に関係している点、さらに、国家的にサポートしなければならない開

発研究である点など、NEDO プロジェクトとして成果が期待されるプログラムである。単なる収益や効

率のみを第一とする功利主義的な取り組みでは決して実現しえないテーマであり、社会的意義、公共性

の意味から NEDO で取り組む重要な意義がある。また、人道的意義が非常に強い。 
高い信頼性が要求される新しいポンプや医療機器の製造や薬事等にそれぞれ力量や経験のある企業が

しっかり組み込まれて運営されている。中間目標も順調に達成されている。 
しかしながら、成人用人工心臓が平成 26 年より治験、小柄患者用が平成 29 年より治験というのは、

世界における埋め込み型心臓の開発現状から考えると、あまりにも時間がかかりすぎる。世界的にみて

も先行する device のひとつであり、開発・製品化のスピードアップが必要である。 
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評点結果〔プロジェクト全体〕 

1.3 

2.1 

2.1 

2.7 

0.0 1.0 2.0 3.0

４．実用化、事業化の見通し

３．研究開発成果

２．研究開発マネジメント

１．事業の位置付け・必要性

 
 

評価項目 平均値 素点（注） 
１．事業の位置付け・必要性について 2.7 A A A A A B B
２．研究開発マネジメントについて 2.1 A B A B B B C
３．研究開発成果について 2.1 A A B B B B C
４．実用化、事業化の見通しについて 1.3 B C C B C C C
（注）A=3，B=2，C=1，D=0 として事務局が数値に換算し、平均値を算出。 

 
〈判定基準〉  
１．事業の位置付け・必要性について ３．研究開発成果について 
・非常に重要          →A
・重要             →B
・概ね妥当           →C
・妥当性がない、又は失われた  →D

・非常によい         →A
・よい            →B
・概ね妥当          →C
・妥当とはいえない      →D

２．研究開発マネジメントについて ４．実用化、事業化の見通しについて

・非常によい          →A
・よい             →B
・概ね適切           →C
・適切とはいえない       →D

・明確            →A
・妥当            →B
・概ね妥当であるが、課題あり →C
・見通しが不明        →D

平均値 
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評点結果〔個別テーマ〕 

幹細胞ニッチ制御による自己組織再生型心血管デバイスの開発 

1.5 

2.0 

0.0 1.0 2.0 3.0

2.実用化、事業化の見通し

1.研究開発成果

 
Muse 細胞を用いた in situ stem cell therapy の開発 

1.9 

2.4 

0.0 1.0 2.0 3.0

2.実用化、事業化の見通し

1.研究開発成果

 
生体内で自律的に成熟する臓器再生デバイスの開発 

1.7 

1.9 

0.0 1.0 2.0 3.0

2.実用化、事業化の見通し

1.研究開発成果

 
小柄な患者に適用できる植込み型補助人工心臓の開発 

2.2 

2.2 

0.0 1.0 2.0 3.0

2.実用化、事業化の見通し

1.研究開発成果

平均値 

平均値 

平均値 

平均値 
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個別テーマ名と評価項目 平均値 素点（注） 
幹細胞ニッチ制御による自己組織再生型心血管デバイスの開発 
 １．研究開発成果について 2.0  A C   A B B C
 ２．実用化、事業化の見通しについて 1.5  B C   B B C C
Muse 細胞を用いた in situ stem cell therapy の開発 
 １．研究開発成果について 2.4  A A A A B B C
 ２．実用化、事業化の見通しについて 1.9  B B A B B C C
生体内で自律的に成熟する臓器再生デバイスの開発 
 １．研究開発成果について 1.9  B B B A C B C
 ２．実用化、事業化の見通しについて 1.7  B C C B B B B
小柄な患者に適用できる植込み型補助人工心臓の開発 
 １．研究開発成果について 2.2  A A   B C B B
 ２．実用化、事業化の見通しについて 2.2  A A   B C B B

（注）A=3，B=2，C=1，D=0 として事務局が数値に換算し、平均値を算出。 
 

 

〈判定基準〉  
１．研究開発成果について ２．実用化、事業化の見通しについて

・非常によい          →A
・よい             →B
・概ね適切           →C
・適切とはいえない       →D

・明確            →A
・妥当            →B
・概ね妥当であるが、課題あり →C
・見通しが不明        →D


