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国立成育医療研究センター（所在地：世田谷区大蔵、理事長：五十嵐隆）遺伝子細胞治療

推進センターの小野寺雅史、中國正祥、国立精神・神経医療研究センター（所在地：小平市

小川東町、理事長：水澤英洋）トランスレーショナル・メディカルセンターの小牧宏文、石

塚量見、病院の本橋裕子、安藤菜甫子らのグループは、医療機関におけるアデノ随伴ウイル

ス（AAV）ベクター※の具体的な取扱いに関する考え方や対応を示したマニュアルを共同で

作成しました。 

遺伝子治療で用いられるウイルスベクターは、カルタヘナ法の遺伝子組換え生物等に該

当し、医療機関では、環境中に拡散しないような対応、体制整備などが求められています。

しかし、カルタヘナ法の規程では細かい対応方法までは定められていません。 

本マニュアルでは、医療機関において遺伝子治療を安全かつ適切に実施できるよう、具体

的な対応方法や考え方を示しており、こういったマニュアル作成は国内初の試みとなりま

す。医療機関ごとにリソースや環境が異なるため、各施設で全ての内容が適用できるとは限

りませんが、遺伝子治療を取り入れたいと考える医療機関にとって、その準備や実施に役立

つことが期待されます。 

※ AAV ベクター：病原性が低く、体内に直接遺伝子を投与する in vivo 法に多く利用される。神経・筋

疾患をはじめ、網膜疾患や血友病などの様々な疾患に対する遺伝子治療で臨床開発が進んでいる。 
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国内初、AAVベクター遺伝子治療の医療機関向けマニュアルを作成 

～「国立成育」と「国立精神・神経」の共同研究による成果～ 

カルタヘナ法第一種使用規程承認申請書 

モックアップ（抜粋） 
本マニュアル（抜粋） 

（基本事項） 

本遺伝子組換え生物等の原液は、容器に密

封された状態で遺伝子組換え生物等である

旨を表示し、治療施設内の適切に管理され

た【冷凍庫／冷蔵庫】において保管する。 

「適切に管理された」とは関係者以外の立

ち入りを禁止できる管理区域内の【冷蔵庫

／冷凍庫】かあるいは施錠可能な【冷蔵庫

／冷凍庫】において製品を保管することが

望ましい。… 

（基本事項） 

本遺伝子組換え生物等の投与は、治療施設

の他の区画と明確に区別された治療室内

で、【患者の〇〇内に（直接）注入するこ

とにより/静脈内に投与することにより】

行う。投与時は、治療室内での本遺伝子組

換え生物等の拡散を最小限に留める。 

項目「本遺伝子組換え生物等の原液の保管」 

 

項目「患者への投与」 

 

「他の明確に区別された治療室内」とある

が、一般的には病棟内個室か投与部位（脳

室、脳実質、眼底等）に応じた手術室が望

ましい。 

… 

 


