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再生・細胞医療・遺伝子治療とは
• 再生医療：機能障害や機能不全に陥った生体組織・臓器に対して、組織や細胞を使用するこ
とで、損なわれた機能の再生をはかるもの。

• 遺伝子治療：異常な遺伝子を持っているため機能不全に陥っている細胞の欠陥を、外部から
導入した正常な遺伝子等により修復・修正することで病気を治療するもの。

組織移植 
細胞

遺伝子治療

培養、
分化誘導

組織シート
など

（例）
・ハートシート（テルモ）：心筋
・ネピック（JTEC）：角膜上皮

細胞治療 

培養、
分化誘導

細胞 細胞

ウイルスベクター
（レンチウイルスなど）

遺伝子改変された
免疫細胞など ①ウイルスベクター

（AAVなど）
②環状
DNA

導入する
遺伝子

③脂質(LNP製剤)
でコーティング

in vivo遺伝子治療 

再生医療

免疫細胞
など

移植
投与

投与

導入する
遺伝子

（例）
・ゾルゲンスマ（ノバルティス：脊髄性筋萎縮症治療薬
・コラテジェン（アンジェス）：慢性動脈閉塞症治療薬
・COVID-19ワクチンモデルナ ：新型コロナ感染症ワクチン

投与

ex vivo遺伝子治療 
（※細胞治療にも該当）

コロナワクチン
の多くも、この
技術の転用

（例）
・ステミラック（ニプロ）：脊椎損傷治療薬
・テムセル（JCRファーマ）：造血幹細胞移植
の副作用による免疫反応の治療薬

（例）
・キムリア（ノバルティス）
・イエスカルタ（第一三共）
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再生・細胞医療・遺伝子治療の事例
• 再生医療や遺伝子治療の技術は、①一回から数回の治療で効果が継続し、②症状の大幅な改
善や根本治療を可能としうる、革新的な治療手段として、大きな期待が寄せられている。
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（参考）承認申請中のiPS細胞由来の再生医療等製品

Source: Website of Cuorips and Sumitomo Pharma (Nature’s article) 

Sumitomo Pharma and RACTHERA on August 5, 2025, submitted an application of manufacturing and marketing
authorization for allogeneic iPS cell-derived dopaminergic neural progenitor cells (“raguneprocel”) for indication of
the improvement of motor functions during the off-time period of patients with advanced Parkinson’s disease.

Cuorips, which has been developing human allogeneic iPS cell-derived cardiomyocyte patches for the
treatment of severe heart failure due to ischemic cardiomyopathy on April 8, 2025, submitted an
application for approval of manufacturing and marketing of regenerative medicine products.

拍動するiPS細胞由来の心筋シート

関西万博で展示された心筋シート
を観るWillem-Alexander国王（蘭）と
クオリプス社のCTO澤氏



再生・細胞医療・遺伝子治療の国内承認数
• 承認品目は20以上に増え、今後も上市品目が伸びることが期待されている。
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再生・細胞医療・遺伝子治療は市場の急成長が期待される

出典：令和4年度内外一体の経済成長戦略構築にかかる国際経済調査事業 バイオ医薬品・再生医療等製品の技術開発及びバリューチェーンに関する動向調査（アーサー・ディ・リトル・ジャパン株式会社）

• 再生・細胞医療・遺伝子治療は高い市場成長率が期待されており、今後数十%以上の年成長
率で市場拡大すると試算されている。

• 開発中の品目数が他モダリティと比較しても多く、今後実用化・産業化が進む見込み。
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（参考）再生医療分野での日本の強み

出典：https://www.lifescience.mext.go.jp/files/pdf/n2296_01.pdf

• 2012年のノーベル賞受賞に始まり、日本は再生医療の研究開発を主導し続けてきている。
• 特に、細胞分野（iPS細胞）での技術優位性（知財・研究開発など）が高い。

• 先端技術であり未だ承認販売に至った製品はない
が、臨床試験実施数は日本がトップ。

① iPS細胞分野の実用化動向
• 世界で上市されている臓器・細胞移植製品※１の多
くが日本発製品。（６／９製品）

② 組織幹細胞移植分野

 
具体的な細胞種 製品名 対象疾患 開発企業 開発段階 

間葉系幹細胞（自家） ステミラック 外傷性脊髄損傷 ニプロ 条件付承認（2018）：日本 
間葉系幹細胞（他家） テムセル 移植片対宿主病 Osiris Therapeutics社 

JCR ファーマ 
上市（2012）：米国 
上市（2015）：日本 

間葉系幹細胞（他家） Grafix 糖尿尿性足潰瘍 Osiris Therapeutics社 上市（2011）：米国 

軟骨細胞（自家） Carticel 
MACI 

軟骨損傷 Vericel社 上市（1997）：米国 
上市（2012）：米国 

軟骨細胞（自家） ジャック 外傷性軟骨欠損症 
離脱性骨軟骨炎 

ジャパン・ティッシュ・エンジニ
アリング 

上市（2012）：日本 

表皮細胞シート（自家） Epicel 熱傷 Vericel社 上市（2007）：米国 
表皮細胞シート（自家） ジェイス 重症熱傷／先天性

巨大色素性母斑等 
ジャパン・ティッシュ・エンジニ
アリング 

上市（2007）：日本 

骨格筋芽細胞シート（自家） ハートシート 重症心不全 テルモ 上市（2007）：日本 

角膜上皮細胞シート（自家） ネピック 角膜上皮幹細胞疲
弊症 

ジャパン・ティッシュ・エンジニ
アリング 

上市（2020）：日本（※２） 

 

（※１）免疫細胞を除く （※２）上市して間もないため、2021年時点では市場未形成
出典：https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/saisei_saibou_idensi/dai5/sankou1.pdf

https://www.lifescience.mext.go.jp/files/pdf/n2296_01.pdf
https://www.kantei.go.jp/jp/singi/kenkouiryou/saisei_saibou_idensi/dai5/sankou1.pdf
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再生医療の社会実装の加速化に向けたビジョン（イメージ）

再生医療の
価値最大化

より多くの創薬ベンチャーの参入

①より多くの患者への治療提供

国内外の医療機関等との連携強化により広く治療を提供。
さらに、アジア市場の拡大を見据えたハブ拠点化を目指す。

海外医療貢献推進
(海外医療機関との連携
/コーディネーターの育成)

国内医療機関との連携
・民間保険の活用

②CDMOによる製造機能の強化

MSCやiPS細胞等の
製造ノウハウの自動化

CAR-T細胞等の
製造ノウハウの導入

細胞種に応じた製造機能の強化を行うことで、国内外の再
生医療等製品シーズの製造・開発拠点を整備。

③情報データシステム構築によるrTRの実現

臨床データの蓄積 製造・品質データの蓄積

臨床データと製造・品質データが連携可能なシステムを構築し、
rTRを実現。非臨床にもフィードバックし効率的に有効性・安
全性を検証。

再生医療のエコシステム拠点

成功経験の伝承
収益化による資金循環

製造・品質
データの蓄積

品質向上
コストダウン臨床データの蓄積適切な患者群の特定

有効性確立、適応拡大

創薬ベンチャー

⑤周辺部素材・先端機器の製造強化

再生医療等製品に必要不可欠にも関わらず、その大半を海外
からの輸入に依存している現状。
経済安保保障上のリスクおよび再生医療による治療コストの
低減、海外市場の獲得を目指す。

④再生医療関連人材の育成

細胞製品の製造や品質管理等に必要な人材は全
国的に不足傾向。各地でさまざまなステークホルダー
が人材育成に取り組んでいるが、統一的な方針が
取られておらず、国としても追いつけていない。

⑥アカデミア・創薬ベンチャーとCDMO、CRO、その他サポイン企業との連携（国内外）の強化・促進

CDMO：受託開発・製造事業者
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産業構造の変革：製造の分業化と製造力の強化
• 再生医療等製品を含むバイオ医薬品は特殊な製造技術・ノウハウが必要で、従来に比べ開
発・製造コストが高い。創薬開発の担い手となったベンチャー企業が自ら大規模施設を保有
することは難しく、開発を進めていくには外部事業者との連携が必要。

• バイオ医薬品の分野では製造・開発をCDMOやCROに委託する水平分業が国際的に進展。
• 再生医療産業の発展に向けては、医療安全保障等の観点からのCDMOの育成が重要。

水平分業型開発モデル

基礎研究 非臨床
試験

第I相
臨床試験

承認
申請 提供

創薬スタートアップ

第II相
臨床試験

第III相
臨床試験

製薬企業

アカデミア

CDMO（受託開発・製造機関）※２

CRO（受託臨床研究開発機関）※１

※１ CRO（受託臨床研究開発機関）：医薬品開発の非臨床試験におけるデータ収集、臨床試験の代行などを請け負う（研究の受託） ※２ CDMO（受託開発・製造機関）：医薬品の製造プロセス開発や製造を請け負う（製造の受託）

細胞治療CDMOの推定市場規模 （ADL調査）
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再生医療の産業化に向けた課題と研究開発等の促進
• 再生医療の産業化において、患者が限定されるため有効性の検証が困難なこと、また適切な
自動化や量産ができずに採算がとれない場合が多いことが課題。

• 今後、より多くの再生医療等製品の有効性を確立し、再生医療産業の価値を最大化していく
ことが求められる。

基礎研究・非臨床試験

臨床試験

臨床

製造

データ連結

より多くの再生医療等製品の上市へ

創薬ベンチャー
エコシステム強化事業

産業化促進事業
（製造プロセス開発枠）

産業化促進事業
（製造研究支援システムの開発と実証）

次世代製造技術開発事業

再生・細胞医療・遺伝子治療
製造設備投資支援事業

【補助対象】非臨床試験、第I相臨床試験、
第II相臨床試験にかかる費用

【要件】認定VCからの出資

【補助対象】非臨床試験を開始するための費用
【要件】CDMOとの連携等

【補助対象】CDMOの設備投資・人材育成費用
【要件】以下のどちらかを満たすこと。
・再生医療等製品のGMP/GCTP製造経験
・製造に必要な特許 【補助対象】汎用的な製造自動化プラット

フォームの開発にかかる費用
【要件】機器メーカーが開発主体であること等

採択済

採択済

R8公募中

R8公募予定

公募継続

産業化促進事業
（製造基盤技術枠（仮称））

R8新設予定
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産業化促進事業（製造プロセス開発枠）
• 創薬開発の主体となる企業（ベンチャー等含む）が有する、市場性が期待できる再生医療等
製品シーズの産業化を加速することを目標とする。

• 臨床前段階からCDMOと連携し、商用製造を見据えた製造プロセス開発を支援する。

基礎研究 非臨床
試験

第I相
臨床試験

承認
申請 提供

ベンチャー等企業

第II相
臨床試験

第III相
臨床試験

製薬企業

アカデミア発シーズ

CDMO（受託開発・製造機関）※

※ CDMO（受託開発・製造機関）：医薬品の製造プロセス開発や製造を請け負う（製造の受託）

VC

R8公募中

上市までの製造プロセス開発における課題 ① 開発初期の製造プロセス開発（支援対象）
• シーズの産業化を加速させるためには、非臨床試験の
前からCDMOと連携し、規制に対応するための製法
開発やスケールアップを想定した製法開発を実施して
おく必要がある。

• 本事業では、こうした製造プロセス開発費用を含め、
非臨床試験を開始するために必要な研究を支援。

② 臨床結果を反映した製法の改善
• 非臨床試験～臨床試験の結果をもとに製法を改善する
ことで、CDMOに知見が蓄積され、製造コストの削
減・開発期間の短縮につながる。

③ VC・製薬企業からの投資
• VCや製薬企業等の支援を得るには、海外での薬事承
認・事業化も見据えた製造工程の設計や、非臨床試験
での適切なデータ取得等が必要。

「再生医療・遺伝子治療の産業化に
向けた基盤技術開発事業」の内数

令和７年度当初予算額：37.8億円の内数
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（参考）再生医療等製品CDMO企業リスト
• 創薬開発の主体となるアカデミアや創薬ベンチャーが開発初期の段階からCDMOとマッチングし、製品化を
見据えた製造プロセス開発を行えるよう、再生医療イノベーションフォーラム（FIRM）とともにCDMOリ
ストの作成を実施（2025年４月公開、２か月ごと更新）。英語版も2025年９月からリリース。

各CDMOのモダリティ別受託実績や、承認申請サポートの経験、
対応可能な分析法、品質保証体制等を網羅的に記載。
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（参考）ステップアップリスト
• 再生・細胞・遺伝子治療の実用化に向け、製造ギャップの解消とCDMO連携を支援するツー
ルとして、ステップアップリストを策定。「ヒト細胞加工物製品」、「ex vivo遺伝子治
療」、「in vivo遺伝子治療」用の3シートを、以下２ステップで用意/準備中。

• Step 1（開発初期用：11/10公開）：対象疾患、特許、生物由来原料基準、カルタヘナ対応、
規格試験、PMDA相談など基本要件を確認する項目

• Step 2（開発中後期用：準備中）：GCTP調査要領と関連する項目を含め、プロジェクト戦
略、法的・契約事項、技術情報など、CDMO移管に必要な詳細な項目

基礎研究 研究開発 臨床試験
（治験） 製造販売承認

GLP GCP GCTP

製造方針決定

製造開発プロセス

原料・資材 規格 分析法バリデーション

保管・輸送条件

GLP試験用
被験物質製造

製造方法最適化

治験製品製造 再生医療等製品製造

プロセスバリデーション

CDMOとの連携

知財戦略

Step1
ステップアップリスト

Step2
ステップアップリスト

ステップアップリスト
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産業化促進事業
（製造研究支援システムの開発と実証）
• 製品の製造・品質データ（生産データ管理システム）と臨床データ（臨床データ管理システ
ム）を統合し、Quality by Designを踏まえたシステム開発についても検討中。

• 製造・臨床データを連結させることで製造工程・投与方法の改善を行うほか、これらのデー
タを基礎研究に反映し、より有効性の高い治療法を開発するrTRの実現を目指す。

R8公募予定
「再生医療・遺伝子治療の産業化に
向けた基盤技術開発事業」の内数

令和７年度当初予算額：37.8億円の内数
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次世代製造技術開発事業
• 製造プロセスの自動化や現行の製造・分析機器の自動化へ向けた開発・改良を行い、製造関
連機器の連結等を含む汎用的な自動化プラットフォームの開発を目指す。

• 国際的に通用する汎用的なデータ形式、データ管理システム等を検討し、それらの製造・分
析機器等への反映を目指す。

「再生医療・遺伝子治療の産業化に
向けた基盤技術開発事業」の内数

令和７年度当初予算額：37.8億円の内数

Lonza
「Coccon」

Miltenyi Biotech
「CliniMACS Prodigy」

HITACHI
「iACE ACC-200」

RBI
「まほろ」

SINFONIA
「CellQualia」

PHCbi
「LiCellGrow」
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再生・細胞医療・遺伝子治療製造設備投資支援事業

各社の事業概要等の詳細はこちらをご覧ください。
https://cdmo-hojo.jp/assets/doc/cdmohojo_saitaku.pdf

• S-RACMO株式会社

• 株式会社サイト-ファクト

• 株式会社ジャパン・ティッシュエンジニアリング

• JCRファーマ株式会社

• 株式会社ニコン・セル・イノベーション

• ミナリスアドバンストセラピーズ株式会社

（旧Minaris Regenerative Medicine株式会社）

• 株式会社IDファーマ

• アイ・ピース株式会社

• アステラス製薬株式会社

• クオリプス株式会社

• 太陽ファルマテック株式会社

• 株式会社ヘリオス

• 株式会社ポル・メド・テック

通常枠 新技術導入促進枠

• 再生・細胞医療・遺伝子治療製品を円滑に製造できる能力を確保するため、CDMO（受託開発・製造
事業者）の国内拠点の整備や製造人材の育成を促進する。

• 主に国内の創薬シーズに関して、効率的かつ安定的な製造プロセス開発を促し、我が国の創薬力強化・
受託製造産業の輸出産業化を目指す。

• 令和７年７月に13社を採択事業者として決定。

国庫債務負担行為
総額383億円

令和6年度補正予算額：100億円
令和7年度補正予算額：158億円

https://cdmo-hojo.jp/assets/doc/cdmohojo_saitaku.pdf
https://cdmo-hojo.jp/assets/doc/cdmohojo_saitaku.pdf
https://cdmo-hojo.jp/assets/doc/cdmohojo_saitaku.pdf
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（参考）経産省予算による再生医療拠点の整備状況

愛知エリア
●    藤田医科大学（愛知県豊明市）
●◎ J-TEC（愛知県蒲郡市）

柏の葉・つくばエリア
●    国立がん研究センター（千葉県柏市）
●◎ 帝人（千葉県柏市）
●◎ J-TEC（千葉県柏市）
◎    IDファーマ（茨城県つくば市）
◎    アステラス製薬（茨城県つくば市）

殿町・羽田エリア 

● 藤田医科大学（東京都大田区）
◎ ニコン（東京都江東区）
◎ アイ・ピース（東京都港区）
◎ ミナリス（神奈川県横浜市）
◎ ポル・メド・テック（神奈川県藤沢市）

京阪神エリア
● 中之島Qross（大阪府大阪市）
◎ アステラス製薬（大阪府大阪市）
◎ クオリプス（大阪府大阪市・箕面市）
◎ S-RACMO（大阪府吹田市）
◎ 太陽ファルマテック（大阪府高槻市）
◎ ポル・メド・テック（大阪府茨木市）
● 神戸アイセンター（兵庫県神戸市）
◎ JCRファーマ（兵庫県神戸市）
◎ サイト-ファクト（兵庫県神戸市）
◎ ヘリオス（兵庫県神戸市）
◎ アイ・ピース（京都府京都市）

◎ ポル・メド・テック（北海道札幌市）

●再生・細胞医療・遺伝子治療の社会実装に向けた環境整備事業（R４補正予算：51億円）
◎再生・細胞医療・遺伝子治療製造設備投資支援（R６補正予算：383億円）

◎ J-TEC（山口県岩国市）
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創薬ベンチャーエコシステム事業
• 創薬ベンチャーが行う非臨床試験、第１相臨床試験、第２相臨床試験を対象とする。
• AMEDが認定したVCによる出資額の２倍相当の治験費用を支援する。

基金総額：3,500億円
令和3年度補正予算額：   500億円
令和4年度補正予算額：3,000億円

事業実施体制

創薬
ベンチャー

認定
VC

当該事業に基づく補助
※認定VC出資額の2倍まで

（非臨床、第1相、第2相臨床試験の開発費用等）

認定

出資
（支援の要件として

一定以上の出資を求める）

国
（ＡＭＥＤ）

ハンズオン支援

【公募①】認定VC
⇒「創薬に特化した投資」や「ハンズオン能力」、
「海外での創薬支援経験」などを踏まえ、採択。

【公募②】創薬ベンチャー
⇒「事業趣旨との整合性」や「事業計画（特に海外市場を含む計画か）」、

「認定VCの支援計画」、 「日本国内への成果の還元」等を主な評価項目とする。

公募継続



• 4BIO Partners

• Newton Biocapital

• Remiges Ventures
• Fast Track Initiative
• Catalys Pacific
• Eight Roads 
• Saisei Ventures
• ANV Management

• Impresa Management
• MP Healthcare Venture Management
• Astellas Ventures Management
• Taiho Ventures
• Eisai Innovation
• Blackstone Life Sciences Advisors
• Curie Bio Operations, LLC

• 三菱UFJキャピタル
• ジャフコグループ
• DBJキャピタル
• DCIパートナーズ
• JIC ベンチャー・グロース・インベストメンツ
• Beyond Next Ventures

• D3 LLC
• みやこキャピタル
• 東京大学エッジキャピタルパートナーズ
• 東京大学協創プラットフォーム開発
• 京都大学イノベーションキャピタル
• 大阪大学ベンチャーキャピタル

• ANRI
• 慶應イノベーション・イニシアティブ
• 大鵬イノベーションズ

• EQT Life Sciences
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（参考）創薬ベンチャーエコシステム事業の認定VC
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再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業
令和８年度概算要求額40億円（令和７年度39億円）
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（参考）周辺産業の市場性への期待
• 再生医療等製品の市場成長を受け、装置市場だけでも2400億円規模のグローバル市場にな
るなど、今後主要な周辺製造産業も大きく成長する見込み。

• 周辺産業（製造装置や原材料細胞等）の実用化に向けた研究開発を、ベンチャー事業者等に
よる製法・評価法開発・関連する基盤製造技術開発の一環として支援（令和８年度）。

株式会社セルファイバ
細胞培養をチューブ内で行うことにより
増殖率の上げより効率的かつ低コスト
な細胞培養が可能になる技術を開発。

株式会社サイフューズ
3Dプリンターを用いた細胞製造を行う
機器の開発を実施。オルガノイドなど
組織の製造の自動化にも取り組む。



令和８年度与党税制改正大綱（設備投資／研究開発）
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（参考）再生医療・遺伝子治療分野における各省の役割分担
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産業化の基盤となる研究開発への支援

基礎研究 応用研究 非臨床 臨床研究・治験 実用化

環境整備

実用化に向けた臨床試験の加速優れた研究開発シーズを生むための
大学や研究機関への支援

シーズ
開発

（文）再生・ 細胞医療・遺伝子治療実現加速化プログラム
再生・細胞医療・遺伝子治療分野の融合研究、次世代iPS細胞の開発や革新的な
ゲノム編集技術開発等の分野横断的な基礎研究、疾患特異的iPS細胞を用いた病
態解明・創薬研究、人材育成、実用化に向けた戦略的伴走支援等

文科省 厚労省
（厚）再生医療実用化研究事業
iPS細胞や体性幹細胞等を用いた臨床研究支援等

（厚）再生医療実用化基盤整備促進事業
再生医療実用化のための技術的支援、人材教育、データベースの利活
用、臨床研究マッチング、戦略的助言 等

産業化

経産省 （経）再生医療・遺伝子治療の産業化に向けた基盤技術開発事業 【40～50億円／年程度】
製造・品質評価に係る基盤技術・標準的プロセスの開発 等

（経）創薬ベンチャーエコシステム強化事業（令和4年度補正）

（経）再生・細胞医療・遺伝子治療製造設備投資支
援事業 （令和６年度補正）

基盤技術
開発

【文科省】
臓器機能を再現するiPS細胞を発見。
脊髄損傷の医療に使えるのでは？

【厚労省】
ヒトに投与して大丈夫か？
がん化しないか？機能再生しているか？

【経産省 本事業】
ヒトに投与するには10の14乗もの細胞量が
必要。どう効率的かつ安定的に増やす？

【経産省 補正】 ※非研究開発予算
社会実装し、自立的な産業とするため、広く
社会に提供するための拠点を整備。

iPS細胞による
脊髄損傷治療の例

（経）ワクチン生産体制強化のためのバイオ医薬品製
造拠点等整備（令和4年度補正）



（参考）MEDISO（厚生労働省事業）
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日本成長戦略本部における検討課題
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