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要約

・�いずれのモダリティでも、米国において最も多
くの臨床試験が実施されていた。

・�近年は中国での臨床試験数が大きく増加し、特
に中国国籍企業による抗体医薬や遺伝子細胞治
療の伸びが顕著であり、それらの多くは抗がん
剤として開発されていた。

・�日本地域では、細胞治療、遺伝子治療、遺伝子
細胞治療における臨床試験数が、他モダリティ
に比して相対的に少なかった。これらモダリテ
ィの日本での医薬品開発を活性化する施策が期
待される。

１．はじめに

　政策研ニュース No.65「実用化の進む遺伝子治
療の現状と将来展望」において、遺伝子治療や遺
伝子細胞治療の開発動向について俯瞰し、本邦に
おける開発上の課題を整理するとともに、課題解
決に向けた取り組みについて紹介した１）。また記
事の中では「（課題解決を図らなければ）ドラッ
グ・ラグよりも深刻なドラッグ・ロスへと繋がり
かねない」と言及し、国内で遺伝子治療の研究開
発が活性化することへの期待感を示した。時を同
じくして、近年日本の医薬品市場における「ドラ
ッグ・ラグ」の再燃を危惧する声が高まってお

り２）３）、さらには「ドラッグ・ロス」が社会問題
として取り上げられるようになり、厚生労働省の
開催する「医薬品の迅速・安定供給実現に向けた
総合対策に関する有識者検討会」において解決策
が議論されたところである４）。本稿においては、国
内における遺伝子治療や遺伝子細胞治療に特に着
目して、「ドラッグ・ラグ」や「ドラッグ・ロス」
の兆候について調査を試みる。将来の新薬を占う
一つの先行指標として、臨床試験段階にある医薬
品パイプラインが考えられる。政策研ニュース
No.68では、Phase 3段階にある開発品のオリジ
ネーター企業に関して調査を行い、医薬品の研究
開発の活発な企業国籍やその経年変化を考察する
と同時に、国際的な開発ラグの動向についても分
析した５）。ただし、日本市場における新薬動向を
分析・考察する上では、開発企業国籍だけでなく
臨床試験が実施されている地域も重要な指標とな
るだろう。そこで本稿では、臨床試験の実施国（臨
床試験実施サイトの存在する国籍）について焦点
をあて、創薬モダリティ間の差異や経年変化など
の切り口から調査を行うこととした。

２．調査方法

　本稿の一連の調査研究においては、医薬品デー
タベースであるEvaluate Pharma（2023年９月時
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点）に収載されている情報を用いた。Evaluate 
Pharma における臨床試験情報は、ClinicalTrials.
gov６）、EudraCT７）及び jRCT８）（旧 JapicCTI）に
掲載されている情報に基づいており、ここに収載
されている全phaseの臨床試験を対象に分析を行
った。医薬品候補となる被験物質のモダリティに
ついては、Evaluate PharmaにおけるTechnology
の項目をもとに分類した。具体的には、低分子医
薬：Small molecule chemistry、抗体医薬：Anti-
body（Monoclonal antibody 及 び Recombinant 
antibody）、組換えタンパク：Protein peptide 
therapeutics、核酸医薬：DNA RNA therapeutics、
細胞治療：Cell Therapy、遺伝子治療：Gene Ther-
apy、遺伝子細胞治療：Gene-modified Cell Ther-
apy に分類した。各臨床試験の試験開始日をもと
に３年（36か月）刻みで期間を区切った上で、モ
ダリティ毎に臨床試験数（臨床試験開始数）の経
年変化を分析した。なお、直近のデータは、試験
開始日が2021年１月から2023年８月31日までの29
か月間を対象としているため、それ以前の36か月
の期間における臨床試験数と直接比較出来ない点
に留意する必要がある。
　各国における臨床試験数の分析では、一つの臨
床試験が複数国にまたがって実施されている場合

（国際共同試験など）には、それぞれの国に１試験
として集計した。そのため各国の臨床試験数の合
算値がグローバル全体での臨床試験数には一致し
ない点に留意する必要がある。また、臨床試験実
施国別のスポンサー国籍の分析においては、１試
験に対してスポンサーが複数存在する場合にはス
ポンサー数で按分して集計９）を行った。臨床試験
のPhaseの調査では、多段階の相を一つの試験と
して実施する場合には、より後期段階の相の臨床
試験とみなして集計した（Phase 1/2試験であれ
ば、Phase 2とみなした）。

３．結果

　低分子医薬の臨床試験実施国の順位を表１に示
した。低分子医薬の臨床試験実施国は、2012年以
降常に米国が１位であり、各期間において4,000試
験を超える規模が維持されていた。これは以降に
示す全モダリティ区分の中で最も多い数値であ
る。米国を除くと上位には欧州の国々が名を連ね
ており、順位の多少の変動はあるものの概ね同程
度の臨床試験数であった。近年著しく順位を向上
させているのが中国であり、2012～2014年と2015
～2017年ではランク圏外であったが、2018～2020
年では４位、2021～2023年では２位まで上昇して

表１　低分子医薬の臨床試験実施国の順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 4,906 1 USA 4,962 1 USA 4,658 1 USA 4,066
2 Germany 1,433 2 United Kingdom 1,383 2 United Kingdom 1,209 2 China 1,362
3 United Kingdom 1,327 3 Germany 1,369 3 Germany 1,177 3 Spain 888
4 France 1,098 4 Spain 1,121 4 China 1,142 4 Germany 822
5 Canada 1,095 5 Canada 1,087 5 Spain 1,114 5 Unknown 799
6 Spain 1,036 6 France 1,035 6 France 956 6 United Kingdom 784
7 Unknown 1,035 7 Italy 957 7 Canada 919 7 France 738
8 South Korea 913 8 Unknown 846 8 Italy 880 8 Canada 721
9 Italy 875 9 South Korea 790 9 South Korea 859 9 South Korea 688
10 Belgium 782 10 Belgium 744 10 Australia 774 10 Italy 669
12 Japan 697 11 Japan 737 13 Japan 661 13 Japan 523
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

６）ClinicalTrials.gov ウェブサイト、https://www.clinicaltrials.gov/
７）EudraCTウェブサイト、https://eudract.ema.europa.eu/
８）jRCTウェブサイト、https://jrct.niph.go.jp/
９）例えば、１つの臨床試験が日本企業１社と米国企業１社がスポンサーとなって実施されている場合には、日本と米国を
それぞれ0.5として集計した。日本企業１社と米国企業２社がスポンサーとなって実施されている場合には、日本を0.33、
米国を0.67として集計した。
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いた。日本の順位は、各調査期間において12位→11
位→13位→13位と推移しており、最も臨床試験数
の多い米国と比較すると、調査期間を通して1/7～
1/8程度を維持していた。
　組換えタンパクの臨床試験実施国の順位を表２
に示した。組換えタンパクの臨床試験実施国は、
他モダリティと同様に2012年以降米国が常に１位
であり、各期間において600試験を超える規模が維
持されていた。米国を除くと上位には欧州の国々
が名を連ね、順位の多少の変動はあるもののドイ
ツが常時２位に位置していた。低分子医薬同様に、
近年中国が著しく順位を向上させており、2012～
2014年と2015～2017年ではランク圏外であった
が、2018～2020年では８位、2021～2023年では３
位まで上昇していた。日本の順位は、各調査期間
において12位→９位→９位→９位と推移してお
り、臨床試験数は調査期間を通して米国の1/6程度

を維持していた。
　抗体医薬の臨床試験実施国の順位を表３に示し
た。抗体医薬の臨床試験実施国は、他モダリティ
と同様に2012年以降常に米国が１位であり、３年
毎の各期間における試験数は右肩上がりに増加し
ていた。米国を除くと上位に欧州の国々が名を連
ねているのは低分子医薬等と同様の傾向であった
が、欧州の中でもスペインが上位に位置している
ことが特徴的である。また他モダリティと同様に、
中国は近年著しく順位を向上させており、2012～
2014年と2015～2017年ではランク圏外であった
が、2018～2020年では３位、2021～2023年では２
位まで上昇していた。さらに、直近では米国の６
割程度の規模まで臨床試験数が増加しており、こ
のことは他モダリティと比べても特徴的であっ
た。日本の順位は、各調査期間において15位→10
位→12位→10位と推移しており、臨床試験数は調

表２　組換えタンパクの臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 690 1 USA 629 1 USA 663 1 USA 571
2 Germany 276 2 Germany 275 2 Germany 234 2 Germany 174
3 United Kingdom 223 3 United Kingdom 202 3 Spain 170 3 China 164
4 Spain 184 4 Canada 167 4 United Kingdom 167 4 Spain 158
4 France 184 5 France 165 5 France 145 5 Canada 146
6 Canada 175 6 Spain 154 6 Canada 140 6 United Kingdom 133
7 Italy 163 7 Italy 146 7 Italy 130 7 France 127
8 Poland 156 8 Unknown 107 8 China 122 8 Italy 125
9 Unknown 153 9 Japan 105 9 Japan 102 9 Japan 111
10 Russia 138 9 Russia 105 9 Poland 102 10 Poland 107
12 Japan 111
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表３　抗体医薬の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 1,104 1 USA 1,819 1 USA 2,161 1 USA 1,783
2 Germany 490 2 Germany 671 2 Spain 859 2 China 1,030
3 France 444 3 Spain 657 3 China 740 3 Spain 663
4 United Kingdom 420 4 United Kingdom 600 4 Germany 738 4 France 554
5 Spain 417 5 France 577 5 France 711 5 Germany 523
6 Canada 414 6 Canada 563 6 United Kingdom 648 6 Italy 485
7 Italy 354 7 Italy 517 7 Italy 644 7 Australia 457
8 Poland 308 8 Poland 444 8 Canada 616 8 United Kingdom 454
9 Belgium 298 9 Australia 433 9 Australia 531 9 Canada 438
10 Australia 286 10 Japan 410 10 Poland 513 10 Japan 411
15 Japan 220 12 Japan 485
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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査期間を通して米国の1/4～1/5程度を維持してい
た。
　核酸医薬の臨床試験実施国の順位を表４に示し
た。核酸医薬の臨床試験実施国は、他モダリティ
と同様に2012年以降米国が常に１位であったが、
直近における試験数でも178試験に留まっている。
ただし、３年毎の各期間における試験数は右肩上
がりに増加しており、注目度が急速に高まってい
るモダリティであると考えられる。米国を除くと
上位には欧州の国々が名を連ねているのは他モダ
リティと同様の傾向であったが、カナダが上位に
位置していることが特徴的である。また他モダリ
ティとは様相が異なり、中国は10位以内にランク
インしていなかった。日本の順位は、各調査期間

において21位→19位→12位→12位と推移してお
り、近年の臨床試験数は米国の1/6程度であった。
　細胞治療の臨床試験実施国の順位を表５に示し
た。細胞治療の臨床試験実施国は、他モダリティ
と同様に2012年以降米国が常に１位であり、３年
毎の各期間における試験数は右肩上がりに増加し
ているものの、核酸医薬に比べると伸びは緩やか
であった。米国を除いた上位の様相は他モダリテ
ィと大きく異なっており、韓国が上位に位置して
いることが特徴的である。韓国は幹細胞関連技術
に関する研究に重点的に取り組み特許出願数を大
きく伸ばしているという報告10）とも合致する結果
である。また中国は調査期間において７位→３位
→３位→４位と推移しており、常に上位に位置し

表５　細胞治療の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 114 1 USA 142 1 USA 169 1 USA 136
2 South Korea 25 2 South Korea 32 2 South Korea 31 2 Unknown 55
3 Spain 24 3 Unknown 24 3 China 25 3 South Korea 23
4 Belgium 18 3 China 24 4 Germany 18 4 China 22
5 Germany 17 5 United Kingdom 16 5 Unknown 16 5 Australia 15
6 United Kingdom 16 6 Spain 15 6 Taiwan 15 6 United Kingdom 12
7 Unknown 15 6 France 15 7 United Kingdom 14 6 Spain 12
7 China 15 8 Italy 13 8 Spain 12 6 Germany 12
7 Canada 15 9 Germany 12 9 France 11 6 Canada 12
10 Czech Republic 14 10 Canada 10 10 Japan 10 10 Japan 11
― Japan 0 15 Japan 7
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表４　核酸医薬の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 83 1 USA 86 1 USA 152 1 USA 178
2 Germany 27 2 Germany 53 2 United Kingdom 76 2 Canada 74
3 United Kingdom 24 3 United Kingdom 52 3 Canada 58 3 United Kingdom 73
4 Canada 20 3 Canada 52 4 France 56 4 Spain 59
5 Spain 16 5 France 37 5 Germany 55 5 Italy 53
6 France 15 6 Spain 36 6 Spain 54 5 Australia 53
7 Italy 14 7 Italy 31 7 Australia 43 7 France 51
8 Unknown 11 8 The Netherlands 28 8 The Netherlands 42 8 Germany 47
9 Brazil 9 9 Australia 27 9 Italy 41 9 Poland 45
10 The Netherlands 8 10 Belgium 26 10 Belgium 28 10 The Netherlands 34
21 Japan 5 19 Japan 12 12 Japan 25 12 Japan 32
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

10）日本貿易振興機構、「幹細胞関連技術に関する特許出願、韓国の成長率２位」、https://www.jetro.go.jp/world/asia/kr/
ip/ipnews/2023/230605.html（2023年９月28日参照）

https://www.jetro.go.jp/world/asia/kr/ip/ipnews/2023/230605.html
https://www.jetro.go.jp/world/asia/kr/ip/ipnews/2023/230605.html
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ていることも特徴的であった。日本の順位は、各
調査期間において、実績なし→15位→10位→10位
と推移しており、近年の臨床試験数は米国の1/10
を下回る水準に留まっていた。
　遺伝子治療の臨床試験実施国の順位を表６に示
した。遺伝子治療の臨床試験実施国は、他モダリ
ティと同様に2012年以降米国が常に１位であった
が、直近における試験数では125試験に留まってい
た。ただし、３年毎の各期間における試験数は右
肩上がりに増加しており、注目度が急速に高まっ
ているモダリティの一つであると考えられる。米
国を除くと上位には欧州の国々が名を連ねてお
り、なかでも英国が近年２位に位置している点が
特徴的である。また中国は直近で５位まで順位を
上げていた。日本の順位は、各調査期間において
20位→11位→12位→14位と推移しており、近年の
臨床試験数は９試験に留まり、米国の1/10を下回

る水準であった。
　遺伝子細胞治療の臨床試験実施国の順位を表７
に示した。遺伝子細胞治療の臨床試験実施国は、
他モダリティと同様に2012年以降常に米国が１位
であったが、直近における試験数でも178試験に留
まっていた。ただし、３年毎の各期間における試
験数は右肩上がりに増加しており、注目度が急速
に高まっているモダリティの一つであると考えら
れる。2015年以降、中国は米国に次ぐ２位を維持
しており、また試験数としても米国に迫る水準ま
で増加していた。日本の順位は、各調査期間にお
いて、７位→12位→13位→14位と推移しており、
近年の臨床試験数は米国だけではなく中国の1/10
をも下回る水準に留まっていた。
　次に、遺伝子治療と遺伝子細胞治療に関して、
直近の2021年以降の状況を詳細に分析した。各国
における遺伝子治療の臨床試験数を図１（表６の

表６　遺伝子治療の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 53 1 USA 84 1 USA 149 1 USA 125
2 France 19 2 United Kingdom 20 2 United Kingdom 40 2 United Kingdom 35
3 United Kingdom 6 3 France 13 3 France 31 3 Canada 28
4 Russia 5 3 Canada 13 4 Canada 24 4 Unknown 21
4 Italy 5 5 Germany 12 5 Germany 23 5 China 20
4 Germany 5 6 Italy 10 6 Spain 22 6 Australia 19
4 China 5 7 Australia 8 6 Italy 22 6 Germany 19
4 Australia 5 8 Israel 7 6 Australia 22 6 Italy 19
9 The Netherlands 4 9 The Netherlands 6 9 Taiwan 13 9 France 17
9 Sweden 4 9 Spain 6 10 Belgium 12 9 Spain 17
20 Japan 2 11 Japan 4 12 Japan 10 14 Japan 9
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

表７　遺伝子細胞治療の臨床試験実施国順位

2012.1 - 2014.12 2015.1 - 2017.12 2018.1 - 2020.12 2021.1 - 2023.8
1 USA 34 1 USA 93 1 USA 180 1 USA 178
2 United Kingdom 5 2 China 53 2 China 151 2 China 147
3 France 4 3 France 21 3 Germany 34 3 Unknown 66
4 Thailand 3 4 United Kingdom 19 4 United Kingdom 29 4 France 20
4 Germany 3 4 Canada 19 4 Canada 29 4 Spain 20
4 Australia 3 6 Germany 18 6 Spain 28 6 United Kingdom 19
7 Sweden 2 7 Spain 14 7 France 26 7 Australia 15
7 Japan 2 8 Italy 13 8 The Netherlands 21 7 Canada 15
7 Italy 2 9 Unknown 12 9 Italy 20 7 Germany 15
7 Denmark 2 10 The Netherlands 10 9 Australia 20 10 Italy 13

12 Japan 9 13 Japan 13 14 Japan 9
注：臨床試験実施国が不明である場合には、Unknown として集計されている
出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
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2021.1-2023.8に対応）に、また各国の臨床試験に
対するそのスポンサー国籍の割合を図２に示し
た。同様に、遺伝子細胞治療の臨床試験数を図３
（表７の2021.1-2023.8に対応）に、そのスポンサー
国籍の割合を図４に示した。遺伝子治療や遺伝子
細胞治療においては、Phase 2試験結果を以って承
認申請に進む可能性もありえることから、図１及
び図３においては後期臨床試験の指標として
Phase 2と Phase 3試験の合算値も併せて示した。

遺伝子治療

　図１の通り、遺伝子治療の臨床試験はいずれの
国においても過半数が Phase 2以降の後期臨床試
験であった。特にオランダ、ドイツ、カナダ、イ
タリア、フランス、スペインでは、Phase 2以降の
割合が高く８割を超えていた。
　最も臨床試験数の多い米国（125試験）において
は、そのうち約74％（92.7試験）は米国の企業や
研究機関等がスポンサーとなって実施されたもの
であり、最大の割合を占めていた。次いで多いス
ポンサー国籍はスイス（約８％、10.5試験）、日本

図１　各国における遺伝子治療の臨床試験数（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成

図２　遺伝子治療の各臨床試験実施国に占めるスポンサー国籍割合（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
注１：１つの臨床試験に複数のスポンサーが存在している場合には、スポンサー数で除して集計した
注２：図中の数値は、米国の企業等がスポンサーとなっている臨床試験のプロトコール数を示している
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（約４％、4.5試験）と続いていた。
　カナダやオーストラリアで実施されている臨床
試験では、米国のスポンサーによって実施されて
いる割合が高く、中国、ドイツ、フランスにおい
ては米国のスポンサーの割合が他国と比して相対
的に低かった。米国のスポンサーが実施している
臨床試験の実施地域は、米国、カナダ、英国、オー
ストラリアの順に多く、日本は3.5試験に留まって

おり、上位12か国の中でもっとも少ないという結
果であった。
　図２に示した通り、臨床試験数が多くかつ米国
のスポンサーによる試験数が多い英国に焦点をあ
て、英国地域で実施している試験数の19を精査す
ると11）、そのうち17試験が米国のスポンサーによ
ってのみ実施され、４試験は米国と他国のスポン
サーの共同試験として実施されており、全21試験

図３　各国における遺伝子細胞治療の臨床試験数（2021年１月１日以降に開始）
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図４　遺伝子細胞治療の各臨床試験実施国に占めるスポンサー国籍割合（2021年１月１日以降に開始）
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出所：Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業政策研究所にて作成
注１：１つの臨床試験に複数のスポンサーが存在している場合には、スポンサー数で除して集計した
注２：図中の数値は、米国の企業等がスポンサーとなっている臨床試験のプロトコール数を示している

11）２国のスポンサーによって共同で実施されている場合にはそれぞれを0.5とカウントして集計しているため、この試験数
は実際の臨床試験数には一致しない場合がある
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が存在していた（表８）。この21試験のうち、英国
と米国の２国のみで実施されているものが３試
験、米国と英国を含む３か国以上で実施されてい
るが日本地域を含まないものが13試験存在する一
方で、日本地域を含む臨床試験は２試験のみに留
まっていた。この結果から、遺伝子治療において
は、日本地域の組み入れをせずに国際共同治験が
実施される傾向にあることが示唆された。
　中国で実施されている臨床試験では、その大半
が中国国籍のスポンサーによって実施されており
（70％、14試験）、中国の企業や研究機関は自国で
臨床試験を行うケースが多いと考えられた。
　米国に次いで臨床試験数が多いのは、スイスの
企業もしくは研究機関等によるものであり、試験
数としては米国地域での実施数（10.5試験）が多
く、各国地域に占める割合としては日本、ドイツ、
イタリアで高いという結果であった。

遺伝子細胞治療

　図３に示した通り、遺伝子細胞治療の臨床試験
では、Phase 2以降の後期臨床試験の割合が高い国
と低い国で２極化していた。中国（19.7％）、日本
（33.3％）、オーストラリア（33.3％）、米国（42.7
％）で Phase 2以降の割合が低く、半数を下回っ
ていた。
　最も臨床試験数の多い米国（178試験）において
は、そのうち約82％（146.2試験）は米国の企業や
研究機関等がスポンサーとなって実施されたもの
であり、最大の割合を占めていた。米国国籍以外
のスポンサーの関与は限定的であったが、スイス、

英国、日本、フランスのスポンサーによって実施
されている臨床試験も一定程度存在していた。
　中国は米国に迫るほどの数の臨床試験が実施さ
れている地域であったが（図３）、その大半が中国
国籍のスポンサーによって実施されており（約88
％、129.5試験）、中国の企業や研究機関は自国で
臨床試験を行うケースが多いと考えられた。
　欧州の各国やカナダ、オーストラリアの地域で
実施されている臨床試験では、米国のスポンサー
によって実施されている割合が高く（５～７割程
度）、次いでスイスや英国のスポンサーの関与が確
認できた。日本地域で実施されている臨床試験で
は、米国のスポンサーによって実施されている割
合は約39％に留まり、日本のスポンサーによって
実施されている試験は約33％の割合で存在してい
た。自国のスポンサーの割合が高いという傾向は、
韓国でも同様であった。
　米国のスポンサーが実施している臨床試験の実
施地域は、米国、中国、英国、フランスの順に多
く、日本は3.5試験に留まっており、13か国の中で
もっとも少ないという結果であった（図４）。ま
た、遺伝子治療と同様に英国に焦点をあて、米国
のスポンサーが英国地域で実施している試験を精
査すると11）、11.5試験のうち11試験が米国のスポン
サーのよってのみ実施され、１試験は米国と他国
のスポンサーの共同試験として実施されており、
全12試験が存在していた（表９）。この12試験のう
ち、英国地域でのみ実施されているものは存在せ
ず、英国と欧州複数国で実施されており米国を含

表８　�英国地域で、米国スポンサーによって実施
されている遺伝子治療の内訳

臨床試験実施国の概要 試験数
・英国のみで実施 3
・英国と米国のみで実施 3
・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、

日本を含まない 13

・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、
日本を含む 2

合計 21
出所：�Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業

政策研究所にて作成

表９　�英国地域で、米国スポンサーによって実施
されている遺伝子細胞治療の内訳

臨床試験実施国の概要 試験数
・英国のみで実施 0
・英国と欧州の複数国のみで実施 2
・英国と米国のみで実施 1
・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、

日本を含まない 7

・�英国と米国を含む３か国以上で実施され、
日本を含む 2

合計 12
出所：�Evaluate PharmaⓇ（2023年９月時点）をもとに医薬産業

政策研究所にて作成
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まないものが２試験、英国と米国の２国のみで実
施されているものが１試験、米国と英国を含む３
か国以上で実施されており日本地域を含まないも
のが７試験、米国と英国を含む３か国以上で実施
されており日本地域を含むものが２試験という結
果であった。この結果から、遺伝子細胞治療にお
いても、日本地域の組み入れをせずに国際共同治
験が実施される傾向にあることが示唆された。

４．まとめ・考察

　本稿では、医薬品のモダリティ毎に、各国で実
施されている臨床試験数をカウントし、国別の試
験数の比較や試験数の経年変化などに関して分析
を行った。その結果、いずれのモダリティにおい
ても米国での臨床試験数が常時最大であった。そ
の理由として、米国には多くの製薬企業や研究機
関が存在し自国内で研究開発を推進していること
も挙げられるが、他国に存在する製薬企業などで
あっても市場規模が最大である米国市場での上市
を目指して米国での臨床試験を行っているという
こともあるだろう。米国に次ぐ２番手以降の臨床
試験実施国に目を向けると、概ね欧州各国やカナ
ダなどが上位に名を連ねているが、多くのモダリ
ティにおいて中国が近年急速に順位を上げている
ことが特徴的である。特に抗体医薬及び遺伝子細
胞治療においては、直近で米国に次ぐ２番手まで
順位を上げている。過去の政策研ニュースにおい
て報告しているように、近年中国企業による医薬
品開発が活発になってきており、特に抗がん剤の
開発事例が増加している５）12）。抗体医薬では免疫
チェックポイント阻害剤など、遺伝子細胞治療で
は CAR-T 細胞などが、抗がん剤として応用され
る事例が多く存在することから、今回の調査結果
において中国地域での抗体医薬及び遺伝子細胞治
療の臨床試験数が増えているという事実とも整合
していると考えられた。Evaluate PharmaのIndi-

cation の分類を参考に調査すると、中国で実施さ
れている臨床試験のうち、抗体医薬では約７割、
遺伝子細胞治療は約９割が実際に抗がん剤として
開発されているものであった。
　次に、日本で実施されている臨床試験の状況に
目を向ける。最も実施例の多い低分子医薬では常
時10位付近を維持していた。政策研ニュースNo.66
の報告では、全医薬品を対象とした臨床試験数で
日本は14位に位置しており12）、今回の調査結果で
ある低分子医薬の順位とも概ね近い結果である。
この順位の高低やその是非について本稿で深く掘
り下げて論じることは控えるが、日本は医薬品
マーケットサイズが大きい国である一方で、欧米
での承認を目指す場合には日本地域が臨床試験実
施国として選択されないことや（一般的には、承
認を目指す国と類似の人種構成の国が、臨床試験
実施国として選択される）、日本の臨床試験コスト
（症例単価）がグローバル平均より高く13）、かつ他
国に比べて症例集積スピードが遅い14）という状況
など、これら複合的な要因によって臨床試験実施
国のランクでは10位前後に落ち着いていると考え
られる。しかしながら、低分子医薬での日本で実
施された臨床試験数は米国の1/7～1/8程度の規模
で常時一貫していることから、これを基準と想定
した上で他モダリティの状況を考察することとす
る。本調査で設定した４つの期間において、組換
えタンパクでは米国の1/6程度を維持、抗体医薬で
は米国の1/4～1/5程度を維持、核酸医薬では当初
は米国の1/10にも満たなかったものが近年1/6程
度まで上昇という状況にあり、これらモダリティ
では低分子医薬と同程度の水準で臨床試験が行わ
れていると考えられた。一方、細胞治療、遺伝子
治療、遺伝子細胞治療では、近年臨床試験数が上
昇しているものの未だ米国の1/10を下回る水準で
あり、これら３つのモダリティでは日本における
臨床試験の実施例が相対的に少なく、やや低迷し

12）医薬産業政策研究所、「近年における国際共同治験の動向調査」、政策研ニュース No.66（2022年７月）
13）土屋尭之、「開発費用についての提言」、第20回 CRC と臨床試験のあり方を考える会議 2020 in NAGASAKI、https://
www.phrma-jp.org/wordpress/wp-content/uploads/2020/12/2020_CRC_slide.pdf（2023年９月28日参照）

14）岸英弘、「データから見えてくる日本の治験の現状」第18回 CRCと臨床試験のあり方を考える会議2018 in 富山、http://
efpia.jp/link/18th_Conference_on_CRC_and_Clinical_Trials.pdf（2023年９月28日参照）

https://www.phrma-jp.org/wordpress/wp-content/uploads/2020/12/2020_CRC_slide.pdf
https://www.phrma-jp.org/wordpress/wp-content/uploads/2020/12/2020_CRC_slide.pdf
http://efpia.jp/link/18th_Conference_on_CRC_and_Clinical_Trials.pdf
http://efpia.jp/link/18th_Conference_on_CRC_and_Clinical_Trials.pdf
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ていると考えられる。
　本稿では遺伝子治療、遺伝子細胞治療に特に着
目して、各国で実施されている臨床試験の相やス
ポンサー国籍について詳細に調査を行った。
　遺伝子治療の臨床試験の相を分析した結果、多
くの国で Phase 2以降の後期段階の臨床試験の割
合が高かった。この全体的な傾向は、鍵井による
報告15）とも整合している。その中でも、オランダ、
ドイツ、カナダのような後期臨床試験の割合が高
い国が存在しており、今回の調査ではその要因ま
で明らかにすることは出来ていないが、他国で実
施された Phase 1試験結果を受けて次相の臨床試
験を実施しやすい状況にあることが推察される。
　遺伝子細胞治療の臨床試験の相を分析した結
果、各国における Phase 2以降の臨床試験の割合
は２極化していた。臨床試験数自体の多い米国と
中国では、Phase 2以降の臨床試験の割合は相対的
に低かった。図４の結果も勘案して考察すると、
これらの国で見出されたシーズについて、自国内
での早期段階の臨床試験によって評価されている
事例が多いのではないかと考えられる。米国や中
国と同様に、日本も Phase 2以降の臨床試験の割
合が低い国であるが（33.3％）、自国のスポンサー
によって実施されている早期段階の試験が３試験
存在するなど、日本初のシーズの実用化例が増え
る未来に期待を抱かせる結果であった。
　遺伝子治療による臨床試験数が最も多い米国地
域では、そのうち約74％が米国のスポンサーによ
って実施されており、最大の割合を占めていた。
さらに、米国は遺伝子細胞治療による臨床試験も
最も多く実施されている地域であり、そのうち約
82％は米国のスポンサーによって実施されてお
り、遺伝子治療と同様に最大の割合を占めていた。
図２や図４の結果から、遺伝子治療や遺伝子細胞
治療に関わる創薬シーズはその多くが米国から生
み出され、米国のスポンサーは自国内での開発を
最優先していると推察できる。そして自国に次い

で臨床試験を実施している地域は欧州各国であ
り、日本地域での臨床試験の実施は限定的であっ
た。今回の調査結果では、日本地域における米国
スポンサーが関与する臨床試験は遺伝子治療と遺
伝子細胞治療ともに3.5試験に留まっており、これ
は調査対象とした国々の中で最小である。米国ス
ポンサーにとっては日本の臨床試験環境にはまだ
まだ課題があると映っており、日本での臨床試験
を敬遠してきた可能性がある。遺伝子治療や遺伝
子細胞治療からは、近年画期的な新薬が次々と誕
生している16）。日本の患者さんが最新の遺伝子治
療や遺伝子細胞治療に遅滞なくアクセス出来る医
療環境を整えるためには、本邦における臨床試験
の実施を一層活性化させていく必要があるだろ
う。

５．おわりに

　政策研ニュース No.65では、日本における遺伝
子治療（遺伝子細胞治療）の課題として、（１）基
礎研究の充実（研究費の支援、研究者の増加、人
材育成など）、（２）規制の整備や緩和（レギュラ
トリーサイエンス研究、カルタヘナ法対応など）、
（３）Transrational Researchの理解や、遺伝子治
療の研究開発の経験値の向上、（４）製造施設や試
験施設の拡充（CMO、CDMO、CROなど）、（５）
特許戦略（競争力のある特許の確保）、（６）啓発
活動（医療関係者、患者、国民などの理解を高め
る）の６点をピックアップした１）。これらの課題
を一つ一つ解決することは、日本初の医薬品シー
ズの拡充だけでなく、国内外の医薬品シーズを遅
滞なく日本で医療応用することを後押し、近年問
題視されているドラッグ・ラグやドラッグ・ロス
の解決の一助ともなるだろう。政策研ニュース
No.65ではこれらの課題が着実に解決されつつあ
る近況も紹介しているが１）、今回の調査結果の限
りでは課題解決はまだ道半ばと言えるかもしれな
い。このほど開催された第29回日本遺伝子細胞治

15）医薬産業政策研究所、「次世代創薬基盤技術の導入と構築に関する研究」、リサーチペーパー・シリーズ No.77（2021年
６月）

16）医薬産業政策研究所、「日米欧の新薬承認状況と審査期間の比較」、政策研ニュース No.70（2023年11月）
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療学会学術集会17）においては、規制をテーマとし
たシンポジウムが開催され、独立行政法人医薬品
医療機器総合機構（PMDA）の方々から、国内で
の遺伝子治療・遺伝子細胞治療の開発上の課題解
決に向けた当局の取り組みが紹介されるととも
に、PMDAスタッフによる個別相談会が設けられ
ていた18）。アカデミアやベンチャー企業、製薬企
業などの関係者が学会参加するタイミングにあわ
せて「本邦での再生医療等製品（遺伝子治療用製
品を含む）の開発を検討されている方や将来的に
PMDA への相談を検討されている方などを対象

として、PMDAが提供している相談事業の内容や
手続きのご紹介のほか、開発製品に関する効率的
な相談の実施に向けて、相談内容（範囲）や論点
の整理について、一般的な範囲で意見交換させて
いただく」という主旨で開催された個別相談会で
あった。この個別相談会に代表されるような、国
内外のアカデミアやベンチャー企業、製薬企業を
ターゲットとした諸政策が結実し、将来的に日本
での遺伝子治療・遺伝子細胞治療の開発が活性化
することを期待したい。

17）第29回日本遺伝子細胞治療学会学術集会、https://www.c-linkage.co.jp/jsgct2023/（2023年９月28日参照）
18）独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）ウェブサイト、https://www.pmda.go.jp/review-services/
symposia/0151.html（2023年９月28日参照）
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