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1. 創薬とレギュラトリーサイエンス

2. ヒトiPS細胞を用いた心臓安全性
薬理試験法の開発と国際標準化

3. ヒトiPS細胞由来神経・肝臓細胞に
関する評価系の開発

4. まとめと今後の展望

本日の内容



「医薬品等の品質・有効性・安全性を科学的知見に基づき
適正かつ迅速に予測・評価・判断することに関する科学」

健康・医療戦略推進法にも明記された（第 13条第2項）。

レギュラトリーサイエンス

動物試験

ヒト細胞試験

ヒト試験

第1相, 第2相, 第3相
新薬

基礎研究
２～３年

臨床試験
３～７年

申請承認
１～２年

非臨床試験
３～５年

市販後調査
４～１０年

1987年に国立医薬品食品衛生研究所・内山充名誉所長が
提唱された

創薬におけるレギュラトリーサイエンス



創薬におけるレギュラトリーサイエンス

動物試験

ヒト細胞試験

ヒト試験

第1相, 第2相, 第3相
新薬

基礎研究
２～３年

臨床試験
３～７年

申請承認
１～２年

非臨床試験
３～５年

市販後調査
４～１０年

◆非臨床試験をどのように評価するか？

例）新規評価法の確立

◆ヒトの安全性をどのように評価するか？

例）First-in-Humanの投与量設定

例）副作用バイオマーカーの開発

◆市販後の安全性をどう担保するか？

例）副作用報告システムの整備と利活用



創薬におけるレギュラトリーサイエンス

動物試験

ヒト細胞試験

ヒト試験

第1相, 第2相, 第3相
新薬

基礎研究
２～３年

臨床試験
３～７年

申請承認
１～２年

非臨床試験
３～５年

市販後調査
４～１０年

特に、新薬の開発動向をふまえ、必要となる評価法
の開発と国際標準化を先導的に実施

健康長寿社会の形成に貢献

⇒新薬開発の促進、承認審査の迅速化などに貢献



創薬プロセスの変革の必要性

• 第1相臨床試験においてヒト特異的な重篤な有害事象が発生。
• 新たな医薬品は予期せぬ重篤な副作用が発生する可能性。
• 臨床試験において有効性が認められず中止に至る例も多い。

ヒトにおける予測性がさらに高い試験法を開発する必要がある



iPS技術の
利用

ターゲット探索

非臨床試験

臨床試験

ヒトもしくはヒト細胞

対
象
化
合
物
数

Nat Rev Drug Discov 10, 915 (2011) 一部改

ヒトiPS細胞技術を利用する評価法は、「ヒト試験系」であるため、

創薬プロセスへのiPS細胞技術の利用

ターゲット探索

非臨床試験

臨床試験

対
象
化
合
物
数

ヒトもしくはヒト細胞

• 予測性向上により、臨床試験の削減や被験者の安全性確保につながる。
• in vitroでメカニズムに基づく検証が可能となる。
• 医薬品の承認審査の迅速化にも貢献。



ヒトiPS細胞を用いた薬理試験法を実現するために

元とな
る細胞

iPS
細胞

ワーキングセル
バンク（継代数
と品質チェック） 分化細胞

iPS細胞樹立 バンク化

分化誘導法の
最適化

試験法の確立とシステム化

出発材料
試験系の再現性・信頼性等を確保で
きるように、適切な評価指標を選定

目的に適ったiPS細胞および分化細胞の整備

＝目的とする分化細胞の製造工程をSOP化して、
品質管理する。

提供者

薬の作用

試験法の開発標準細胞の開発

マスター
セルバンク

両輪



求められる品質は再生医療と創薬で異なる

京大CiRAのHPより



１．分化細胞は多様性が大きい
 元となるヒトiPS細胞株の違い

 分化誘導法による違い

 分化細胞は高度な精製が困難（例：心室筋、神経）

２．分化細胞の性質は培養環境に依存
 分化誘導後の培養条件の違い（例：基材）

 基本的な培養技術が一般的な細胞株とは異なる（例：輸送・有効期間）

 培養により均一性が低下する可能性がある（例：長期培養）

 分化の状態が変わる可能性がある（例：長期培養）

創薬におけるヒトiPS細胞由来分化細胞の規格化の問題

✓ 従来の培養細胞製品とは異なる品質評価を設定。

✓ 分化細胞は変化しうるため、細胞からだけではなく
薬理評価からも分化細胞の規格化を考える必要。



ヒトiPS細胞の品質管理（Good Cell Culture Practice）

＜基本的な考え方＞

1. 出発材料、中間製品の品質管理

2. 製造工程のトレーサビリティーの検証（一定性の維持管理）

3. 分化細胞の規格・試験法の設定（目的に応じて）

iPS細胞を用いた試験法の再現性・信頼性の確保に向けて留意すべき点を、
「ヒトiPS細胞のGCCP」として日米EUの国際チームでまとめた。

（ALTEX, 2017）



評価法の開発・標準化
• 再現性を左右する種々の要因を調べ、医薬品の安全性評価法に使う分化細胞の細胞

特性を規格化する。

• いち早く安全性薬理に適した実験方法を選び、次世代評価法プロトコルを開発する。

• 多施設において多くの化合物データを収集して、偽陽性・偽陰性の程度を検証する。

• 化合物データと臨床データを照合して、リスク予測性を評価する。

研究戦略

◆国際協調

• 実験プロトコルを利用した論文を発表し、海外での利用を促進する。

• 海外のメンバーと実験プロトコルと化合物を共有して、プレバリデーションする。

• 国際検証実験チームを結成して、国際標準化を達成する。

例） NPO法人あるいは国際学会で国際チームを結成する

（脱ガラパゴス）



Clinical pharmacology & Therapeutics (2011)

医薬品による有害作用 医薬品の市場撤退理由

• Terodili 1991年 泌尿器

• Terfenadine 1998年 抗ヒスタミン剤

• Sertindole 1998年 抗精神病薬

• Astemizole 1999年 抗ヒスタミン剤

• Grepafloxacin 1999年 抗生物質

• Cisapride 2000年 消化管

• Droperidol 2001年 抗精神病薬

• Levacetylmethadol 2001年 鎮痛薬

など

ICH S7B ガイドライン(hERG試験法)

QT延長
hERG

阻害
候補化合物 致死的不整脈

心毒性のため市場撤退した非循環系作用薬

医薬品による心毒性



hERG試験の課題およびiPS心筋細胞の利点

現状の課題
・QT延長作用のある薬剤が必ずTdP

を誘発するわけではない
・hERGチャネル阻害試験の偽陽性
が多い

ヒトiPS細胞由来心筋細胞の
利用が有用である。

より正確に薬剤の催不整脈作用を予測
できる試験系が望まれている。
（マルチイオンチャネルなど）

（CiPAのHPより）



産官学のオールジャパン体制（JiCSA）

CiPA Initiative （USA)
HESI / FDA / CSRC / PHARMA / Academia
/EMA/Health Canada/Japan NIHS & PMDA

ICH
ガイドライン

S7B 改訂

JiCSA: Japan iPS Cardiac Safety Assessment

厚生労働省
（MHLW）/

PMDA

日本安全性薬理
研究会（JSPS)

大学・企業の
アドバイザリー

国立医薬品食品
衛生研究所（NIHS)

iPSコンソーシアムCSAHi
(製薬企業,CRO,協賛企業)

AMED研究費
催不整脈作用予測性

検証試験

CiPA: Comprehensive in vitro Proarrhythmia Assay
HESI: Health and Environmental Science Institute
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多点電極システムによる薬理評価

MEAシステム ヒトiPS心筋シート

採用波形の基準

細胞外電位
Field potential

FPD

P

Q

R

S

T

QT interval

心電図
EKG

活動電位
Action potential

APD

Asakura et al, JPTM, 2015

Kanda et al, JPTM, 2016

個々の細胞の活動電位の
ばらつきを補正するため、
心筋シートを採用



多点電極システムによる評価指標の決定

細胞外電位の波形

EAD: Early After Deporalization TA: Triggered Activity

Yamamoto et al, PLoS ONE, 2016

評価指標

iPS心筋でTdP発生の原因の一つであるEAD/TAを評価できることを見出した。
従来のhERG試験では評価できないことから新たな試験法が期待される



臨床における心電図とiPS心筋の比較

心電図 iPS心筋（MEA評価）

hERG阻害による再分極遅延 QT/QTc 延長 FPD 延長

QT間隔の補正 QTcf, QTcb, Framingham
など

FPDcf

拍動の不安定性 (Beat-to-
beat Variability of QT)

QT間隔のSTV（short term 
variability）増加

FPDのSTV増加

Early afterdepolarization 
(EAD) 

T波などの変化 FP波形の変化

QT-RRの関係 QT-RRの正の相関 ？

頻度依存性 hERG阻害による逆頻度依存
性

？

リスク評価 カテゴリー解析による評価 ？

臨床データとの比較を念頭に置いて、多施設間で評価する項目を選択



QTLC= QT + 0.154 (1-RR) 

Framingham Heart Study

心疾患リスク因子の解明を
目的とした大規模住民研究
（n=5018）

Sagie A., et al. AJC 70; 797-801

(1992).

多施設によって得られたヒトiPS心筋のFPD-ISIの関係
は、ヒト心臓におけるQT-RR関係に類似していた。

(Yamamoto et al, PLoS ONE, 2016)

ヒト iPS心筋細胞はヒト心電図データを反映する

y = 0.155x + 0.239

ISI：拍動間隔（心電図におけるRR間隔）、
FPD：心電図におけるQT間隔



JACC 27:84-9 (1996).

iPS心筋のデータ

傾き

心拍/QT間隔の相関に対するhERG阻害剤E-4031の影響

ヒト心筋のデータ

RR1/2

傾き

Yamamoto et al, PLoS ONE, 2016

Cisaprideにおいても同様の結果が得られた。

ヒトiPS心筋はヒト心臓に似た薬理作用を示すことから、
薬理評価への応用が可能であることが示唆された。



多施設間データを用いたカテゴリー解析

E-4031 Cisapride

FPDの値が500msecを超えるとEADの発生頻度が増大

FPDの値



大規模検証試験 （60化合物の評価）

赤字: 循環系作用薬、黒字:非循環系作用薬

TdPリスクの異なる60化合物を選択し、大規模検証試験を実施した。



Score -1 0 1 2 3

FPDc change <-10% No change
≧ 10%, 

<30%*
≧ 30%* -

EAD - - - - +

3

3

1

3

2

-1

-1

0

ScoreCompound Concentration（μM）

Aspirin 1 3 10 30 100 -

Astemizole 0.0001 0.0003 0.001 0.003 (14%) 0.01 (26%) 0.03 [EAD 5/6]

Cisapride 0.003 0.01 0.03 (13%) 0.1 [EAD 6/6] - -

Diphenhydramine 0.1 0.3 1 (12%) 3 (21%) 10 (109%) -

Dofetilide 0.0001 0.0003 0.001 (21%) 0.003 [EAD 6/6] - -

Moxifloxacin 3 10 30 (16%) 100 (46%) 300 (2nd peak flat) -

Nifedipine 0.001 0.003 0.01 0.03 0.1 (-33%) -

Verapamil 0.01 0.03 0.1 (-33%) 0.3 (-52%) 1 (-67%) -

TdPリスクのスコアリング方法を検討

FPDcFの延長とEADの発生



4.  D,L-sotalol

7.  Dofetilide

9.  E-4031

11. Ibutilide

17. Prenylamine

18. Procainamide

19. Quinidine

21. Sematilide

1.  Ajmaline

3.  Bepridil

6.  Disopyramide

13. Mexiletine

Intermediate risk

5.  Diltiazem

8.  Dronedarone

12. Metoprolol

14. Mibefradil

15. Nifedipine

16. Nitrendipine

22. Verapamil

High risk

Low risk

Arrest

CV related drugs

2.  Amiodarone

10. Flecainide

20. Ranolazine

Non-CV drugs

38. Amitriptylin

56. Tamoxifen

2D マップによるTdPリスクカテゴリー化
＜循環作用薬＞

Ando et al., JPTM, 2017



32. Domperidone

41. Droperidol

42. Haloperidol

44. Pimozide

47. Thioridazine

49. Clarithromycin

50. Erythromycin

54. Quinine sulfate

55. Nilotinib

57. Vandetanib

23. Astemizol

25. Diphenhydramine

30. Cisapride

31. Dolasetrone

33. Ondansetrone

34. Terodiline

24. Chlorpheniramine

26. Levocetirizine

27. Loratadine

28. Terfenadine

29. Famotidine

35. Tolterodine

36. Aspirin

37. Cilostazole

39. Chlorpromazine

40. Clozapine

43. Paliperidone

45. Risperidone

46. Sertindole

48. Ziprasidone

51. Gatifloxacin

52. Moxifloxacin

53. Sparfloxacin

Intermediate risk

High risk

Low risk

2D マップによるTdPリスクカテゴリー化
＜非循環作用薬＞

Ando et al., JPTM, 2017



TdPの公的データベース

TdP infomation in CredibleMeds (https://www.crediblemeds.org/)



CredibleMeds

Known risk of 

TdP+

others

High Risk 17 2

Low Risk 4 13

81% 87% 83%

CredibleMeds

Known risk of 

TdP+

others

High Risk
True

Positive

False

Positive

Low Risk
False

Negative

True 

Negative

感度
TP/(TP+FN)

特異度
TN/(TN+FP)

精確性
(TP+TN)/Total

臨床データベースと照合するこ
とにより、ヒトでの予測性を検証

Ando et al., 

JPTM (2017)

（日本経済新聞 平成29年1月23日）

既存のhERG試験法よりも高い
TdPリスク予測性を示した。

臨床データとの比較による試験法の評価



from CiPA HP

日本から実験プロトコルを提案して、共通の化合物とMEAプロトコル
のもと検証試験を実施することにより、国際標準化を推進した。

米国コンソーシアムCiPAとの国際協調



産官学オールジャパン体制で、ヒトiPS心筋細胞シートで細胞外電位を多点電極システム
（MEA）により記録する方法を標準化した。さらに、FDAを中心とする国際コンソーシアム
（CiPA）とプロトコルおよび薬剤データを共有して、国際的な検証が可能となった。

MEAプロトコルの標準化

（Kanda, et al.  JPTM, 2016）
（諫田ら、RS学会誌、2016)

FDA等によるCiPAと連携

国際検証試験に発展

国際協調

MEAプロトコルの作製

E-4031

• ヒト iPS心筋細胞とヒト心電図データの比較
• 臨床データとの比較による試験法の評価

国内の大規模検証試験

ヒトiPS心筋細胞を用いた薬理試験法の開発
－多施設間バリデーションと国際協調－

• CiPA運営委員として参加
• 電話＆対面会議によりプロトコル・予備
データの共有や国際検証の議論に貢献

(JPTM, 2015; PLoS ONE, 2016; JPTM, 2017)

心筋シートを利用

波形基準の設定 株間差の検証
iCell Cor4U



• コード化したCiPA/JiCSA共通の
28化合物を用いて、CiPA Stem

Cell Myocyteグループの国際
検証試験に参加。

• 2017年4月に対面会議を行い、
引き続きデータを解析中。

Servick K. Science 353:976-7 (2016)

国際検証試験のコアチーム

国際検証試験



ヒトiPS細胞由来心筋細胞を用いた
試験法に関して考慮すべきポイント

ヒトiPS細胞由来心筋細胞の大規模データ

〇メカニズムベースに薬理作用を理解あるいは臨床を

予測するためには？

〇ヒトiPS細胞由来心筋細胞の未成熟性は？

〇抗癌剤など革新的医薬品による心毒性評価は？



iPS心筋細胞の電気生理学的特性

パッチクランプによる解析

Activin

BMP4 Dkk-1

iPS 中胚葉
心筋
前駆

心筋

（静岡県立大学・黒川先生との共同研究）

a-actinin TnI

京大樹立
201B7株
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もとの株に関わらず、未成熟な電気生理学特性を示す

iCell心筋細胞の活動電位
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（静岡県立大学・黒川先生との共同研究）



DAPI/GFP

/AAN
DAPI/GFP

/AAN

pAd-KCNJ2-GFP
GFPGENE XGFP

pAd-GFP

Activin

BMP4 Dkk-1

iPS 中胚葉
心筋
前駆

心筋 成熟
心筋

KCNJ2

Brachyury T
Nkx2.5 

Isl-1

GATA-4

Troponin 

MHC

α-Actinin

Oct4

Nanog

Sox2

KCNJ2遺伝子によるiPS心筋細胞の成熟化
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in silico技術を用いた臨床不整脈への橋渡し

in silico

心筋細胞

in silico

不整脈

コーディング

in silico

心筋組織

シミュレーション

in silico

iPS心筋細胞

in silico

iPS心筋組織

in silico

iPS不整脈

コーディング

シミュレーション

iPS心筋細胞

iPS心筋シート

iPS不整脈

ヒト心筋細胞

臨床不整脈

ヒト心筋組織

in silico iPS心筋細胞をもとに、心筋シートを用いた薬効評価のメカニズムを理解

iPSデータ臨床

？

？

？

EAD



ヒト心室筋細胞のインシリコモデル

〇hERG (IKr),
〇Nav1.5 (INa),
〇Cav1.2 (ICa,L),
〇KCNQ1/KCNE1 (IKs),
〇Kv4.3/KChIP2.2 (Ito(fast))

ヒト心室筋細胞のモデルなので、そのままではiPS心筋の
評価には使えない

O’Hara-Rudy 

(PLoS CB 2011)



インシリコモデルを利用したIK1電流の役割

O’Hara-Rudy (PLoS CB 2011)

成人心室筋細胞モデル

+ 未分化変換
(－IK1、－T管局在、
＋ICa,T, If ）

(- IK1 機能)

(o/e KCNJ2)

電気刺激

（JPS, 2017）

（滋賀医大・芦原先生との共同研究）

静止膜電位が浅くなり自動能を獲得



インシリコモデルを利用したIK1電流の役割

O’Hara-Rudy (PLoS CB 2011)

成人心室筋細胞モデル

+ 未分化変換
(－IK1、－T管局在、
＋ICa,T, If ）

(- IK1 機能)

(o/e KCNJ2)

電気刺激

自動能発生

（JPS, 2017）

（滋賀医大・芦原先生との共同研究）

シングルセルのモデルから細胞シートモデルを構築。
メカニズムを理解するとともに、分化細胞の特性に反映。



検討すべき課題

(Eweｒ et al. JCO, 2005より改変)

〇抗がん剤などによる心筋収縮障害

〇長期暴露、蓄積性の問題

ヒト特異的な心筋収縮評価系に関してもFDAと議論を開始



神経、肝臓に関するヒトiPS細胞の応用可能性

神経細胞

肝臓細胞

心筋細胞

Clinical pharmacology & 
Therapeutics (2011)

医薬品による有害作用



コアバッテリーにおける中枢神経系の試験
一般行動観察
機能観察総合評価（FOB）

フォローアップ試験
自発運動能に及ぼす影響
運動協調性
痛覚感受性
痙攣誘発作用
睡眠誘発作用および睡眠剤との相互作用
学習行動に及ぼす作用

(1) 迷路学習（Maze learning）
(2) 能動的回避学習（Active avoidance learning）
(3) 受動的回避学習（Passive avoidance learning）
(4) オペラント学習（Operant learning）

薬物依存および薬物乱用の評価
薬物依存
薬物乱用

電気生理学的方法
自発脳波に対する作用
脳波覚醒反応

単離組織を用いる分析 （具体的な方法の記載はない）

出典：安全性薬理試験マニュアル

げっ歯類の行動薬理試験
に依存している。

中枢神経系の安全性薬理試験



Nat. Rev. Drug Descov., Vol.13, p.419, 2014

医薬品候補化合物の中枢神経系への影響
between 2005-2010

〇開発後期における中枢神経系副作用の発現は莫大な損失

ヒト iPS 由来神経細胞により非臨床試験のヒト予測性向上が期待。

Takahashi et al., 
Cell 2007, 131(5) 
861-72

〇開発初期の非臨床段階で中枢神経系副作用を予測できれば、
被験者の安全性確保などが実現。



Takahashi et al., 
Cell 2007, 131(5) 
861-72

ヒトiPS神経細胞による非臨床試験

ヒトiPS細胞由来神経細胞により何を置き換えるのか？

陽性対照物質を選定し、評価指標を探索する必要



ヒトiPS神経の神経回路機能に基づく評価法

MEAシステム

(Odawara et al., 2016)

■神経異常活動に基づく副作用予測への実用→痙攣誘発リスクなど

■標本調整プロトコル、MEA 記録プロトコル、データ解析プロトコルを整備

神経回路活動を反映する周期的バースト発火を
MEAシステムにより記録する



国際コンソーシアムNeuTox

リーダー：
Merle Paule (FDA), David Calligaro (Eli Lilly),  Ruth Roberts 

(AstraZeneca) 

参加機関：
規制当局 ： US EPA, FDA, NIOSH, NIHS

アカデミア： Columbia University, Duke Universityなど
企業 ： Eli Lilly, AstraZeneca, Janssen, Genentech など

NeuTox
目的:

行動、イメージング、形態および神経病理学的な指標の
連携により、既知の神経毒性・発達神経物質の曝露に
よって生じる毒性の予測が可能なバイオマーカーの同定
を目指す。



NeuToxのMEAバリデーション

＜MEA Subteam＞

・多点電極システムにおけるラット神経細胞
やヒトiPSニューロンの違いを比較
・プロトコルの標準化とエンドポイントを議論。

施設名 参加の可否 プラットフォーム

Axion Confirmed MEA

BMS Tentative

NIHS Confirmed MEA

Eisai Confirmed MEA

Cyprotex Confirmed

EPA Confirmed

GSK Confirmed

Janssen Tentative

MEAデータの解析法、評価指標、
細胞、陽性対照物質などの選定が
必要。

多点電極（MEA）システム

（未確定）



国際動向

化学物質の神経毒性評価に関するプロトコルが固まれば、
医薬品の評価系にも展開できる。

joint OECD/EFSA workshop on DNT

18-19 October, 2016, in Brussels

化学物質の神経毒性評価系として、暴露時期に応じた評価系の議論が進行中。
OECDガイダンス提案に向けて国際シンポジウムで議論

from Dr. Tim Shafer  (EPA)



非臨床での重度肝障害リスクの把握が重要！

• 安全性上の理由でグローバル市場から撤退した医薬品34種
のうち14種（約4割）が重度肝障害が原因であった。

• 臨床試験が中止になる例も多い。

非臨床試験における肝障害

具体例）



Vender B Vender CVender A

ヒト肝臓細胞

ヒトiPS細胞由来肝臓細胞

〇iPS細胞由来肝臓細胞は肝細胞様の形態を示す

市販のiPS由来肝臓細胞

〇21個の薬物代謝関連遺伝子の発現を基に階層クラスタリング解析

⇒ ヒトiPS細胞由来肝臓細胞における薬物代謝関連遺伝子の発現は、
第Ⅱ相の酵素やトランスポーターなど一部の遺伝子の発現が高い。



重度肝障害への進展スキーム

重度肝障害への進展予後はHy’s Law（経験則）に基づいて診断されている

iPS肝臓細胞を用いた胆汁排泄能による
in vitro肝障害評価系

• AST又はALTが基準値上限の3倍以上に増加。
• 総ビリルビンが基準値上限の2倍以上に増加しALP増加を伴わない。

• アミノトランスフェラーゼ及び総ビリルビンがともに増加する原因が他
に認められない。

⇒ 致死率10-50%の重度肝障害へ

Hy’s Law：

iPS肝臓における微小胆管形成

(Imagawa et al., 
Sci Rep, 2017)

重度肝障害と胆汁うっ滞

（Dr. Zimmerman、1978年）

正常
肝障害
（ALT↑）

重度肝障害
（ALT↓、Billirubin↑）

毛細胆管を有する成熟幹細胞が不足
⇒胆汁うっ滞（黄疸）



まとめ

ヒトiPS細胞を用いた安全性評価法の開発と国際標準化

催不整脈リスク評価法

国際協調

動物試験

ヒト細胞試験

ヒト試験

第1相, 第2相, 第3相
新薬

基礎研究
２～３年

臨床試験
３～７年

申請承認
１～２年

非臨床試験
３～５年

市販後調査
４～１０年

iPS細胞技術を応用した医薬品心毒
性評価法の国際標準化への提言

（健康・医療戦略、平成26年7月22日
閣議決定）



Beyond hERG assay

ICH S7B

QT延長

iPS/MEA

TdPリスク評価



もともとの出発点。
「iPS細胞由来心筋細胞により、tQT
試験（臨床試験）が削減できるか？」

’ディッシュ上での臨床試験’

今後の展望

基礎研究 臨床試験 申請承認非臨床試験



• 臨床試験における薬効予測性の向上、臨床試験の効率化
• 医薬品の適正使用
• 性差や個人間差、民族間差の克服

疾患メカニズムの解明、既存の病態モデルと
の比較、患者の層別化。

① ヒト臨床を反映した評価系の開発

②疾患における薬効評価系の開発

健常人あるいは疾患iPS細胞由来の分化細胞に
関して、個体差や疾患のフェノタイプを明確にする。

今後の展望



イノベーションの実用化

”橋渡し”
iPS細胞 医薬品の

承認審査

安全な薬を届けるために、科学的なデータを
取得し、国際的なルールを作る。
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