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現在、新薬として登場する医薬品には欧米の創薬ベンチャーによって初期開発が進め

られたものが多く、その多くがアカデミアをルーツとしている。日本でも、アカデミア発の創

薬シーズの発掘と実用化への意義と期待が急速に高まりつつあり、創薬シーズを探索・育

成するためのプラットホームの構築も計られている。創薬につながる基礎研究と技術を組

み合わせ、創薬に向けた人材育成を実現することが重要と考えられる。 
インスリンは生理活性タンパク質の古典的代表例と言える。インスリンの発見は、1921 年、

当時トロント大学で行われたバンティングとベストの実験にさかのぼる。血糖値を下げる作

用をもつインスリンを補充することが、若年型糖尿病の克服につながった。インスリンは科

学に基づく医薬品の先駆例となった。医薬品としてのインスリンは、当初の動物組織由来

の天然物から、遺伝子組換えタンパク質に置き換わったが、にわかに登場した大学発の遺

伝子組換え技術がタンパク質医薬を支えた。 
HGF（hepatocyte growth factor: 肝細胞増殖因子）は肝臓をはじめとす組織の再生を担

う生理活性タンパク質である。HGF を補うことは、組織の再生促進や病態改善につながる

ことが期待され、私達は様々な疾患モデル動物で HGF が、組織の再生を促す作用、ある

いは傷害や病態に対して細胞死を防ぐ作用によって治癒促進作用をもつことを報告した。

私達は組換え HGF タンパク質の医薬開発を進めるべく創薬ベンチャーを創業した。現在

までに、米国で急性腎不全を対象とする第 1 相試験を終了し、脊髄損傷、筋萎縮性側索

硬化症の治療を目的とした第 1 相試験が国内のアカデミアで進行中である。 
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橋渡し研究（Translational Research）の推進と達成
一般臨床研究 幹細胞臨床研究 治験

根拠 厚労省告示
（臨床研究倫理指針）

厚労省告示
（幹細胞指針）

薬事法
GCP省令

試験物グレード 言及なし 非GMP GMP, GLP
データマネジメント 言及なし 言及なし GCP
安全性試験 言及なし 言及なし GCP
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TRの基盤整備事業
（文科省）

がんTR事業
（文科省）

TR支援推進プログラム
（文科省）

- TR拠点が形成され、国際的に通用する（競争力が確
保される）水準の臨床試験が可能になった

- 約15のGCP準拠の治験が実施済みあるいは進行中
- アカデミア発のR&Dパイプラインを俯瞰して、国民利
益の開発に投資をすることが可能になった

TR加速ネットワークプロ
グラム（文科省）

臨床研究体制整備事業
（厚労省）

GMP（Good Manufacturing Practice）: 医薬品の製造及び品質管理の基準
GLP（Good Laboratory Practice）: 医薬品の安全性に関する非臨床試験の実施基準
GCP（Good Clinical Practice）: 医薬品の臨床試験の実施基準

アカデミア創薬の必要性と期待
アカデミア 創薬ベンチャー 医薬メーカー

創薬ターゲット基礎研究レベル
は高いが、創薬への関心低い

創薬への強い関心、旺盛なベ
ンチャー起業や産学連携指向

前臨床開発・
初期臨床治験

後期臨床治験
製造・販売
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臨床試験

主な役割

創薬等支援技術プラットフォーム

高エネルギー加速器研究機構

高エネルギー放射光施設を利用した構造解析

東京大学創薬オープンイノベーションセンター

• 20万化合物（国内最大の公
的化合物ライブラリー）
• 高効率スクリーニング支援

アカデミア発創薬のための国家支援
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初めてタンパク質（インスリン）の
アミノ酸配列を決定。1958年、
ノーベル化学賞を受賞。

インスリンの構造と遺伝子組換え医薬

組換えバイオ医薬: 1982年、Genentech社の
ヒト組換えインスリンが登場
Genentech社: 
Swanson（当時29歳）とBoyer
博士（UCSF）が1976年に設立。

Rituxan（anti-CD20 Mab）　
Herceptin（anti-Her2 MAb）　
Avastin（anti-VEGF MAb） 

ヒトインスリンの遺伝子Amgen:  
EPOGEN（rhEPO） 
NEUPOGEN（rhG-CSF）
Embrel（rsTNF-R） 

697/692個のアミノ酸からなり、
４個のクリングル構造をもつ
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Receptor
（受容体）

Tyrosine kinase

Hepatocyte Growth Factor: HGF（肝細胞増殖因子）
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細胞死阻止 

尿細管 
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e.g., MCP-1

TNF-α, 
IL-1β, IL-6

白血球 

炎症性サイト
カインの
産生阻止

尿細管上皮の
増殖・再生

白血球の浸潤阻止

ケモカインの発現抑制
血管新生
促進

HGF による急性腎障害（Acute Kidney Injury） 治療の根拠
腎臓でのHGFの生理作用: 
- 尿細管の再生・細胞死抑制
- ポドサイトの細胞死抑制
- 血管新生、血管内皮細胞細胞死抑制
- 炎症性サイトカイン産生抑制
- 好中球浸潤抑制

Montesano, Matsumoto, Nakamura, Orci. Cell 67: 
901-908, 1991

腎尿細管細胞の3-D形態形成 
None HGF (10 ng/ml)

HGFの基礎研究
（疾患モデル動物・遺伝子改変マウス）

GMP製造とCMCパッケージ・
非臨床試験パッケージ

第I相試験（米国終了）
（静脈内投与・安全性・薬物動態）

第II相試験
（新治療法の検証）

AKIを対象とするHGFの研究開発と臨床試験のプロセス

  米国においてIND申請、承認（2008年10月）
  FDAよりFast Track認定（2009年7月）
  米国にてPhase-Ⅰ試験を実施し、安全性と薬物
動態を確認（2012年終了）

PMDA
戦略相談

HGF凍結乾燥製剤
（静注用）

FDA
承認




