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研究要旨 
次世代シークエンサーや遺伝子編集技術に象徴されるバイオテクノロジーの加速的な進化の一方で、医

薬品開発を巡る近年の研究開発の生産性は急激に低下し、「イノベーションの欠乏」が叫ばれて久しい。

10 年前後の期間にわたって開発される新薬にかかる費用はますます増大し、一つの薬を上市するために

必要な開発コストは 1000 億円以上に上る。また、候補化合物から医薬品として世に出されるものは 2 万

から 3 万に一つであり、その成功確率は極めて低い。特に、新薬候補物質の効果を始めて患者で示す”

Phase II 試験“での開発中止 (Phase II attrition) が顕著であり、開発した薬剤の多くがマウスでは

効くものの、人間ではその有効性が証明されないという、マウス実験を基盤とする現状の医薬品開発パイ

プラインの構造的な課題がある。本研究課題申請者らが対象疾患とする肺がんにおいても、患者の遺伝子

を調べることで最適な治療薬を選択する「がんゲノム医療」が本邦でも開始されたものの、遺伝子の異常

が検出されながらも適合する薬剤が存在しないケースが多数出現することが判明しており、社会問題とな

っている。以上の事から、新薬開発プロセスにおける構造的な課題を克服し、疾患治療で現状打破を得る

ためのイノベーションが現在期待されている。そのための鍵となるものが、ヒトの薬剤投与時や疾患罹患

時における網羅的分子プロファイルに現れる生体変化の統合的理解と、実際の医療から得られるリアルワ

ールド・データの解析に基づいた薬剤のヒトにおける有効性や毒性予測、更にこうした解析を可能にする

最新の計算機アルゴリズムであると考えられる。 

近年、「50 年来の技術的ブレークスルー」とも言われる深層学習と最新の機械学習手法の組み合わせが、

生命情報処理に対するアルゴリズム革命をもたらすものと期待されている。特に、生物の脳神経系にヒン

トを得た情報処理メカニズムである人工ニューラルネットワークを多層化した深層学習は、社会や産業の

形を変え得る画期的な情報技術として大きな注目を集めている。深層学習を既存の機械学習手法と比して

特徴付けるものとしては、多種のデータを入力として取り扱えるマルチモーダル学習、複数の異なるタス

クをモデルの一部として共有できるマルチタスク学習、少数の教師ありデータから汎化性能を得ることの

できる半教師あり学習や教師無し学習、階層的な特徴を自動的に獲得できる表現学習などが挙げられる。

近年のコンピュータ処理能力の飛躍的向上と加速的に蓄積されるビッグデータを基盤として、深層学習は

画像や音声といった比較的高度な知的タスクで、既に人間を上回る性能を示すに至り、生命情報処理なら

びに創薬の分野においてもその応用に関する世界的な研究開発競争が激化している。そこで、本邦におけ

る分子標的治療薬の創生及び生命情報処理に関わる第一線の研究者が一つのチームとして協力し合うこ

とで、がんの生体時空間にわたるシステム的統合理解に基づいた創薬候補因子の探索と、がん治療におけ

るあるべき不均一性を包含した、臨床のリアルワールド・データに基づいたヒトにおける有効性や毒性の

予測を可能にすると捉え、医薬品開発における「イノベーションの欠乏」を解決するための新しい技術開

発に取り組んだ。その結果 AIを活用した複数の解析プラットフォームの開発に成功した。また AI 解析に

おいて最重要な事項の一つとして、質の高いデータベースの構築が挙げられるが、我々は臨床データを効

率的に収集するプラットフォームの構築に成功した。その結果 AI 解析を志向した世界最大規模の肺がん

統合データベースを、本研究課題で構築することに成功した。本データベースは質の高いデータが保存さ

れている事から、本邦の財産と考えられる貴重な研究成果であると判断している。 
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Ａ．研究目的 

医薬品開発において、近年国内外を問わず創薬ターゲットの枯渇が問題となっている。現在残されている

のは高難易度の創薬ターゲットのみであるがために、新薬の研究開発には多額の費用が必要となっており、

これが高薬価、ひいては医療費の高騰の要因となっている。 

 更に、臨床試験段階で期待していた薬効が得られず開発が中断する例が増えていることも問題点として挙

げられる。特に医薬品開発の 70〜80%が Phase2 で中止となっており、この約 60%が、薬効が得られなかった

ことが原因との報告がある。つまり、「動物では効くが、ヒトでは効かなかった」という事案が多発してい

る。これは現在の創薬研究開発スキームの限界であると考えられる。 

 このような現状を打開する解決策として、人工知能（AI; Artificial intelligence）が注目されてい

る。AI のパフォーマンスと可能性に創薬・医療・ヘルスケア分野が大きな期待を寄せており、今後国際競争

が激化することが必至である。 

 これらの現状を背景に、本事業では、「創薬ターゲットの枯渇問題」を克服すべく、動物からではなくヒ

トの情報から創薬ターゲット分子を探索する AIの開発実装を目的とする。つまり、臨床情報（=電子カルテ

を始めとする診療情報＋オミックスデータ）を収集・利用して創薬ターゲットを探索する AI手法の開発を

おこなう。本事業では、対象疾患として部位別がん死亡者数１位である肺がんを選択し、これらの臨床情報

収集とそれを支援する基盤構築、異種かつ大量のデータを統合して創薬ターゲット候補となる生体分子群を

自動的に抽出する AI 手法の開発を行う。また、本事業で作成される肺がんの疾患統合データベース、機能

分子を特定するための AI及び知識ベース等を多くの研究者等に利用してもらうための環境（オープンプラ

ットフォーム）の構築を目指す。 

 今年度は、i)データ収集： 世界最大規模の肺がん統合データベースの拡充、ii) 肺がんデータプラット

フォームの構築、iii) 解析アルゴリズムの開発を目標とする。 

 

 

Ｂ．研究方法 

① 肺がんオミックス統合データベースの拡充：特にエピゲノム解析（ChIP-seq 解析、DNA メチル化解析）

を優先して解析を進める。 

② 肺がんデータプラットフォームの構築：AI 解析を志向した効率的なデータ及び臨床情報収集システム

を構築する。 

③ 解析アルゴリズムの開発：AIを用いてマルチオミックスデータ解析システムを開発する。 

 

（倫理面への配慮） 

本研究課題は、国立がん研究センター・研究倫理審査委員会で承認をうけ（研究開発課題：2019-108、“新

薬創出を加速する人工知能の開発”）、実施している。 

 

 

Ｃ．研究結果 

１．  

概要：AI の学術研究を行う上で最重要事項の一つとして、質の高いデータベースを構築することが挙げられる。

我々は今年度も引き続き肺がんオミックスデータベースの拡充に取り組み、臨床情報 1,714 症例・RNA-seq 解析

データ 1,682 症例・全エクソーム解析データ 1,556 症例、及び DNA メチル化解析データ 403 症例・全ゲノム解析

データ 413 症例・ChIP-seq(H3K27Ac)解析データ 222 症例まで統合データベースを拡大した。この症例数は、

TCGA データベースに保存されている肺がん症例数である 1,020 を超え、世界最大規模であり、我が国における

貴重な財産であると判断している。 

 

２． 

概要： AI 研究により優れた研究成果を出していくためには、質の高い構造化データを準備する事は非常に重要

である。しかし、多くの医療データは不均質で構造化されておらず、価値創造の機会を逸しているのが現状であ

る。我々は富士フイルム株式会社と共同で、AI 技術と最先端の ICT 技術を組み合わせて、効率的にデータを構

造化するプラットフォームの構築に成功し、2022 年４月５日に「Synapse Creative Space」という名称で製品化した。

本プラットフォームはメディカル AI 研究を発展させるうえで重要なイノベーションであり、貴重な成果である。また、

Synapse Creative Space を活用して、MRI 画像から神経膠腫の疑いのある領域を精密に抽出する AI 技術を富士

フ イ ル ム 株 式 会 社 と 共 同 開 発 し 、 薬 機 法 に お け る 認 証 を 取 得 後 上 市 し た

（https://www.ncc.go.jp/jp/information/pr_release/2024/0228/index.html）。 
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３． 

概要：がんは複雑な疾患である為、その本態解明を行い創薬に発展させる為には、臨床検体から得られた膨大な

オミックスデータを、詳細な診療情報と共に効率的に解析する技術を開発することが必須であると考えている。そ

こで、我々は機械学習・深層学習技術を活用して、がんに関する医療ビッグデータを解析する手法の開発に取り

組んだ。その結果、DNA メチロームデータ解析に応用した新手法 methPLIER を開発し、その成果を

Experimental & Molecular Medicine 誌 に 発 表 す る と と も に 、 プ レ ス リ リ ー ス を 行 っ た

（https://www.ncc.go.jp/jp/information/researchtopics/2024/0305/index.html）。 

 

４． 

概要：肺がん統合データベース構築においては、ロボットも活用した RCRA ChIP-seq 法を用いて、世界に先駆け

て大規模な ChIP-seq 解析を施行した結果、pan-negative 肺がんにおいて新規治療標的となる遺伝子の発現調

整領域に、super-enhancer が形成されていることを突き止めた。この成果は、ゲノム解析のみでは発見できず、

様々なオミックスデータをマルチモーダルに解析して初めて得られる結果であるため、大変意義があると判断して

いる。現在論文発表の準備を進めるとともに、臨床試験に向けた取り組みも進めている。 
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