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～製薬企業の創薬研究における患者検体の活用～



厳秘 
Highly Confidential

開示範囲
管理部署
作 成 日

∶バイオバンクオープンフォーラム
∶小野薬品工業（株）
∶ 2024年07月31日 /11

ヒト（患者）を重視した創薬研究
～トランスレーショナル研究（TR）～
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動物モデル

遺伝子情報

データベース

臨床情報

投薬情報
検査画像情報

患者検体
バイオバンク

患者iPS細胞

ヒト細胞

ヒト（患者）由来の
研究材料や情報を活用した創薬
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患者情報（バイオリソース）が必要な背景
⇒創薬の成功確率の低下
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製造
販売

承認
申請

P3
（患者）

P2
（患者）

P1
（健常者）前臨床化合物

最適化化合物探索

P1開始から上市に至る成功率は12％
研究開発の全過程で最も失敗するのがPhase 2試験（患者試験）
創薬の成功確率を上げるためには、患者情報を活用することは必須

Nature Review Drug Discovery. 9; 203 (2010)
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バイオリソースを利用した創薬活用法①
～新しい創薬標的・バイオマーカーの探索～
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遺伝子・タンパク発現網羅解析

臨床情報 投薬情報 検査画像情報
早期診断・鑑別

医療機関

製薬企業

創薬活動

血液 病変組織
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バイオリソースを利用した創薬活用法②
～創薬標的の検証～

パーキンソン病アルツハイマー型
認知症

レビー小体型
認知症

創薬標的の発現確認
 ヒト（患者）でも創薬
標的は発現している
か？

 どの疾患で、どの病態
ステージで大きく発現
が変動しているか？

標的シグナルの変動確認
健常群 疾患群

標
的
で
変
動
す
る

遺
伝
子
セ
ッ
ト病変組織

 創薬標的の想定する作
用機序が患者でも変動
しているか？
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バイオリソースを利用した創薬活用法③
～新薬候補化合物の作用確認～
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iPS細胞
樹立

神経細胞

初代培養細胞

オルガノイド

動物培養細胞

 化合物はヒトでも
薬効を示し得る

 化合物の反応性に
種差はある？

動物モデル

http://nengaj.com/illust/nezumi01.jpg
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創薬に活用する患者検体・患者情報の入手法

7

入手先 Pros Cons

商用
バイオバンク

 リストを参照にして検体入
手が可能

 Fee for Service
 健常者検体が豊富

 品質の保証はない
 病歴、臨床情報はほとんど入
手できない

 希少疾患、病変組織検体の入
手は困難

公的
バイオ
バンク

 リストを参照にして検体入
手が可能

 希少疾患検体を入手できる
ことがある

臨床情報の入手は限定的
利用手続きが煩雑

共同研究
 研究目的に合った検体入手
 前向き採取を検討できる
 臨床情報が付随される
 担当医師の助言をいただき
ながら研究を進められる

契約整備に時間がかかる
（データの帰属、知財の取り
扱いなど）

企業利用のための同意書整備
や倫理審査手続きが煩雑

創薬に活用するためには、患者情報と検体の質がポイント
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患者情報が付随している検体であれば
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病態ステージ
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創薬標的と病勢との関わりは？ 症状スコアと相関するバイオマーカーは？

奏功例 無効例

測
定
値

既存薬の効果との関連は？ 創薬標的が、どのような病態や症
状を有する患者さんに関わってい
るか理解できる！

どのような患者さんに役立つ新薬
になるかイメージできる！

動物実験では分からない情報ばか
り！
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検体測定のための質の担保
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測定対象 測定手法 検体採取・調製法

遺伝子 RNA-seqなど 瞬間凍結 or 溶液処理
保管条件（温度、期間）

タンパク ELISA
プロテオミクスなど

遠心条件
凍結融解回数

生理活性脂質 質量分析 採取～調製の温度管理
凍結融解不可

免疫細胞集団 フローサイトメトリー
CyTOFなど

血球調製
採取～測定までの時間や温度管理

正確な測定結果を得るためには、検体採取～測定までの管理が重要

採取 調製 一時保管 保管 運搬 測定



厳秘 
Highly Confidential

開示範囲
管理部署
作 成 日

∶バイオバンクオープンフォーラム
∶小野薬品工業（株）
∶ 2024年07月31日 /11

神戸大学病院バイオリソースセンターとの研究
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〇〇阻害薬の動物モデルの結果は有望だ
けど、どのステージの患者さんに効くの
だろうか？？

△△病の急性期と寛解期の検体
を分析したいのですが。。。

寛解期は定期診療で採取できるけ
ど、急性期は診療科と救急も巻き
込まないといけないね。

採血後の手順を分かりや
すく整理して、試験に臨
みましょう！

測定対象の物質は温度安定性が
悪いのですが。。。
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最後に
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創薬の成功確率向上のためにヒト検体を上手に
活用するためには、臨床情報が付随した検体、
質の担保された検体がないと真に創薬に役立つ
情報は得られません。

このような検体を創薬に活用し、画期的な新薬
として患者さんに還元するためには、臨床現場
の医療従事者のご尽力は必要不可欠です。

今後ご相談させていただくかもしれませんが、
ご協力の程、お願いいたします



Dedicated to the Fight against Disease and Pain 
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