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　抄　録　近年，ゲノム上の狙った部位を自由に編集できる画期的なバイオ技術であるゲノム編集技
術が次々と開発されてきたが，それらの基本特許は，海外アカデミアを中心に取得され，いまや世界
を覆い始めている。将来，ノーベル賞の受賞技術となることが確実視されているCRISPR-Cas9につい
ては，基本特許を持つアカデミア同士の特許紛争も生じて流動的な状況にあるが，複数の企業が多額
の投資と引き換えに実施権を取得してビジネスを加速させている。一方，我が国でも，ゲノム編集技
術を様々な産業分野に応用するための国家プロジェクトが精力的に進められているが，これら基本特
許や排他的実施権の影響が懸念される。強力な海外勢と対峙しながらゲノム編集成果を社会実装して
我が国の産業の発展へと導くためには，海外基本特許を巡る状況とその効力を適確に把握・分析しな
がら，研究開発，知財，規制を含む総合的な国家戦略を構築し，産官学が連携して実行に移していく
必要がある。
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1 ．	はじめに

近年，ZFNs（Zinc Finger Nucleases）に続
いて，TALENs（Transcription Activator Like 
Effector Nucleases）やCRISPR-Cas9（Clustered 
Regularly Interspaced Short Palindromic 

Repeats CRISPR-Associated Proteins 9）とい
った第二世代・第三世代のゲノム編集技術が，
次々と開発されてきた。これらゲノム編集技術
は，海外アカデミアを中心とした複数の主体が
短期間のうちに相前後して特許出願を行い，主
要国を中心に次々と基本特許を成立させている。
さらに，研究ツールとしてだけでなく，そのビ
ジネスツールとしての価値の高さから，特許権
者間での特許の有効性を巡る争いや成立した特
許への異議申立てなどの攻防も過熱している。
一方，我が国でも，ゲノム編集技術に関し，
研究上の利用のみならず，農業，工業，医療な
ど様々な産業応用を目指した国家プロジェクト
が進行しているが，基本特許の状況やその対応
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ゲノム編集技術の基本特許を巡る国際的動向	
及び研究開発への影響と対策
──内閣府　戦略的イノベーション創造プログラムの視点より──

特　　集第４次産業革命と知財
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如何では，我が国における研究開発や成果の社
会実装に大きな影響を与えるおそれがある。
そこで，本稿では，最近開発されたゲノム編

集技術を紹介するとともに，それらゲノム編集
技術の基本特許の国際的な動向について分析・
説明し，さらに，それら基本特許が我が国の研
究開発に与える影響と対策について考察する。

2 ．	ゲノム編集技術

ゲノム編集技術は，部位特異的にゲノムを改
変する画期的な技術であり，中でもCRISPR-
Cas9は，将来，ノーベル賞の受賞技術となる
ことが確実視されている。ゲノム編集技術は，
いわば“ゲノム上の目的地へ誘導するナビゲー
ションシステムを搭載したハサミ”であり，ゲ
ノム上の標的部位に対する配列認識モジュール
（ナビゲーションシステム）と切断モジュール
（ハサミ）との組み合わせから構成されている。
切断モジュールとしては，一般に，ヌクレアー
ゼと呼ばれるDNAの切断活性を持つタンパク
質が利用されるが，配列認識モジュールとして
は，大きく分けて，RNAを用いる技術とタン
パク質を用いる技術の２つが存在する。前者の
代表は，第三世代のCRISPR-Cas9であり，後
者の代表は，第二世代のTALENsおよび第一世
代のZFNsである（図１～３。出典：山本　卓，
坂本　尚昭，佐久間　哲史　ウイルス，第64巻，
第１号，pp.75 -82，2014（用語は筆者が追記））。

CRISPR-Cas9は，もともとは古細菌などが
もつ獲得免疫機構として見出されたものである
が，配列認識モジュールとしてガイドRNAを
利用し，切断モジュールとしてCas9（ヌクレ
アーゼの一種）を利用している。ガイドRNAは，
ゲノム上の標的部位のDNA配列と相補的な配
列を持つ標的化RNA（crRNAとも呼ばれる）
およびCas9との相互作用に関わるtracrRNAか
ら構成され，これらは，通常，介在配列を挟ん
で結合した一本鎖キメラRNAの形態のものが

利用されている。Cas9は，PAM（Proto - spacer 
Adjacent Motif）と呼ばれる標的DNA配列の
下流に隣接する配列を認識し，これを切断の目
印としているため，CRISPR-Cas9による部位
特異的なゲノムの改変には，PAM配列が存在
しなくてはならないという制約を受ける（図
１）。とはいえ，CRISPR-Cas9は，標的化RNA
の配列を変更するだけで標的遺伝子を変えるこ
とができるという簡便さもあって急速な広まり
を見せている。

一方，TALENsおよびZFNsは，配列認識モ
ジュールとして，それぞれTALEタンパク質お
よびZFタンパク質を利用し，切断モジュール
としてFokI（ヌクレアーゼの一種）を利用し
ている。CRISPR-Cas9は，RNAとタンパク質
の２分子で機能するのに対して，TALENsと
ZFNsは，配列認識モジュール（TALE/ZF）
と切断モジュール（FokI）の融合タンパク質
として機能する。

TALENsの配列認識モジュールであるTALE
タンパク質は，34個程度のアミノ酸配列の反復
構造をとっており，その中のアミノ酸第12位と
13位が高度可変領域と呼ばれ，特定の塩基を認
識する。高度可変領域のアミノ酸配列の組み合
わせが特定の塩基に対応していることから，標
的DNA配列の個々の塩基に対応する高度可変
領域を持つ反復ドメインを組み合わせることに
より，標的DNA配列特異的なTALENsを構築
することができる。TALENsは，二重鎖を構成

図１　ゲノム編集技術（CRISPR-Cas9）
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しているゲノムにおいて，標的DNA鎖側を認
識するTALENとその相補鎖側を認識する
TALENの二量体で使用される（図２）。

ZFNsの配列認識モジュールであるZFタンパ
ク質は，１つの反復単位が１塩基を認識する
TALEタンパク質とは異なり，１つの反復単位
が特定の３塩基を認識する（図３）。ZFNsは，
標的配列に高い結合能を持つZFドメインの作
製の困難性もあって，TALENsのように広く利
用されるに至ってはいない。

これらのゲノム編集技術においては，最終的
には，ヌクレアーゼにより切断されたDNAに
対する細胞内のDNA修復機構を利用して，標
的部位におけるDNAが書き換えられる。
ゲノム上の狙った場所を特異的かつ効率的に

改変できる非常に魅力的な技術であることか
ら，現在，有用形質が付与された植物の作出，
特定物質の生産性が向上された植物や微生物の
作出，病態モデル動物の作製や遺伝子治療など，
ゲノム編集技術を利用した様々な産業応用を目
指した国家プロジェクトも進行している。

3 ．	ゲノム編集技術の基本特許の動向

3．1　CRISPR-Cas9

（1）	加熱する２つのキープレイヤー同士の負
けられない戦いと伏兵の存在

誰が，最初にCRISPR-Cas9を発明したのか？
この問いに対しては，Jennifer Doudna率いる
カリフォルニア大学とFeng Zhang率いるブロ
ード研究所との間でアカデミアにおける激しい
論争が生じているが，特許の世界もその例外で
はない。
世界に先駆け，米国でいち早く基本特許（米
国特許8,697,359号など，共同出願人：マサチュ
ーセッツ工科大学）を成立させたのはブロード
研究所であるが，カリフォルニア大学の出願（米
国出願13/842859号，共同出願人：ウィーン大
学，Emmanuelle Charpenitier）も米国の特許
審査過程で特許性が肯定されたことから，両者
の間で，いずれが早く発明したのかについてイ
ンターフェアレンス手続きが開始された１）。
１）ブロード研究所の基本特許
ブロード研究所においては，パテントファミ

リーを構成する12の特許と１つの出願がインター
フェアレンスの対象となっており，その中でも米
国特許8,697,359号（優先日2012年12月12日）は，
以下の通り，“真核細胞”を対象としたCRISPR-
Cas9の利用を広くクレームしている。
─────────────────────
1. A method of altering expression of at least 
one gene product comprising introducing into 
a eukaryotic cell containing and expressing a 
DNA molecule having a target sequence and 
encoding the gene product an engineered, 
non -naturally occurring Clustered Regularly 
Interspaced Short Palindromic Repeats 
（CRISPR） - -CRISPR associated （Cas） 
（CRISPR -Cas） system comprising one or 

図２　ゲノム編集技術（TALENs）

図３　ゲノム編集技術（ZFNs）
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more vectors comprising:
a）a first regulatory element operable in a 

eukaryotic cell operably linked to at least one 
nucleotide sequence encoding a CRISPR-Cas 
system guide RNA that hybridizes with the 
target sequence, and 

b）a second regulatory element operable in 
a eukaryotic cel l operably l inked to a 
nucleotide sequence encoding a Type - II Cas9 
protein, 

wherein components （a） and （b） are 
located on same or different vectors of the 
system, whereby the guide RNA targets the 
target sequence and the Cas9 protein cleaves 
the DNA molecule, whereby expression of the 
at least one gene product is altered; and, 
wherein the Cas9 protein and the guide RNA 
do not naturally occur together.

（訳：筆者。下線は，発明のキーポイント）
１．１以上の遺伝子産物の発現を変更する方法
であって，……真核細胞中に，設計された天然
に存在しない……（CRISPR-Cas）システムを
導入することを含み，
該システムは，
ａ）真核細胞で作動可能な第１の調節エレメ
ントであって，標的配列とハイブリダイズする
CRISPR-CasシステムガイドRNAをコードする
１つ以上のヌクレオチド配列に作動可能に結合
しているエレメント，および
ｂ）真核細胞で作動可能な第２の調節エレメ
ントであって，Ⅱ型Cas9タンパク質をコード
するヌクレオチド配列に作動可能に結合してい
るエレメント，を含む１以上のベクターを含み，
構成要素a）およびb）が，……。

─────────────────────
この特許の審査過程においては，当初，より

早い優先日を持ち，原核細胞および真核細胞に

おけるCRISPR-Cas9の利用を開示するカリフ
ォルニア大学の出願が引用されて，発明の新規
性の規定（旧米国特許法102条（e）項）により，
特許性なしと評価された。これに対して，ブロ
ード研究所は，クレームの対象を「真核細胞」
に限定するとともに，Feng Zhangによる宣誓
書（米国特許規則1.131および1.132）を提出し
て反論を行った。
宣誓書では，カリフォルニア大学出願の基礎

となる最先の仮出願には真核細胞での実証がな
く，真核細胞の実施例が記載されたのがブロー
ド研究所の優先日以降の仮出願からであること
が主張された。また，カリフォルニア大学の
Jennifer Doudnaが，当時，原核細胞のシステ
ムをヒト細胞で機能させることの困難性を語っ
ていたことや，ヒト細胞の試験ではFeng Zhang
のチームに後れをとったと述べていたことなど
が，文献２）に示されていることも主張された。
結局，Feng Zhangによる宣誓書が功を奏し
て，ブロード研究所による主張が認められ，マ
イナーな補正を経て，特許が認められた。
２）カリフォルニア大学の基本特許出願
一方，カリフォルニア大学においては，ガイ
ドRNAが“一分子DNA標的化RNA”（以下，単
に，「一分子ガイドRNA」と略することがある）
であるCRISPR-Cas9の利用を広くクレームし
ている米国出願13/842859号（優先日2012年5月
25日）がインターフェアレンスの対象とされて
いる。審査過程で特許性が認められた主要なク
レームは，以下の通りである。
─────────────────────
165. A method of cleaving a nucleic acid com-
prising

contacting a target DNA molecule having a 
target sequence with an engineered and/or 
non -naturally -occurring Type II Clustered 
Regularly Interspaced Short Palindromic 
Repeats（CRISPR）-CRISPR associated（Cas）
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（CRISPR-Cas） system comprising
a）a Cas9 protein; and
b）a single molecule DNA-targeting RNA 

comprising
i）a targeter -RNA that hybridizes with the 

target sequence, and
ii）an activator -RNA that hybridizes with 

the targeter RNA to form a double - stranded 
RNA duplex of a protein -binding segment,

wherein the activator -RNA and the target-
er -RNA are covalently linked to one another 
with intervening nucleotides,

wherein the single molecule DNA-targeting 
RNA forms a complex with the Cas9 protein,

whereby the single molecule DNA-targeting 
RNA targets the target sequence, and the 
Cas9 protein cleaves the target DNA molecule.

（訳：筆者。下線は，発明のキーポイント）
165．核酸を切断する方法であって，
設計された，および／または天然に存在しな

いⅡ型……（CRISPR-Cas）システムを，標的
配列を持つ標的DNA分子に接触させることを
含み，
該システムが，a）Cas9タンパク質，およびb）

一分子DNA標的化RNAを含み，
該一分子DNA標的化RNAが，i）標的配列と

ハイブリダイズする標的化RNAとii）タンパク
質結合セグメントの二重鎖RNAを形成するた
めに標的化RNAとハイブリダイズする活性化
RNAとを含み，
該活性化RNAと標的化RNAが介在配列でお

互いに共有結合しており，……。
─────────────────────
ブロード研究所が，優先審査手続きを利用す

ることで，カリフォルニア大学の出願の審査開
始前に特許を成立させていたことから，カリフ
ォルニア大学は，オフィスアクション発行前か

ら，審査官との面接を何度も重ねながら慎重に
手続きを進めた。面接では，主に，ブロード研
究所の特許群との比較やインターフェアレンス
の可能性，ブロード研究所が審査過程で提出し
たFeng Zhangの宣誓書の内容，自己のクレー
ムが常套技術を用いて真核細胞でも実施可能で
あることの説明，それらを考慮したクレームの
補正などにつき，ディスカッションが行われた
模様である。そして，面接結果を受け，カリフ
ォルニア大学は，広範なCRISPR-Cas9のクレ
ームの範囲を，ガイドRNAが「一分子ガイド
RNA」の形態のものに限定する補正も行った。
当初より審査官との密接なディスカッション

とそれに基づく補正を行っていたことから，最
初のオフィスアクションでは，発明の新規性や
非自明性（米国特許法第102条，第103条）の拒
絶理由は通知されず，マイナーなクレームに対
する記載要件違反（米国特許法112条）などに
対処することにより，審査官は特許可能な状態
にあることを認定し，2016年１月11日にインタ
ーフェアレンスが宣言された。
３）インターフェアレンス
インターフェアレンスにおいては，カリフォ

ルニア大学がシニアパーティー（最先の出願日
を有する者）として，ブロード研究所がジュニ
アパーティー（最先の出願日を有しない者）と
して特定された。発明の優先性は，カウント（イ
ンターフェアレンスの対象となる発明概念）の
範囲における証拠により判断されるため，カウ
ントとそれに相応するクレームが最終的にどの
ように確定されるかは，インターフェアレンス
の勝敗に大きく影響を与えるが，特許審判部
（PTAB）が当初設定したカウント（カウント１）
は，「真核細胞」におけるCRISPR-Cas9の使用
に関するものであった。これに対し，両者は，
発明の優先性に関する陳述書を提出するととも
に，特許審判部が設定したカウントの範囲につ
いて申立書を提出した。
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カリフォルニア大学側の最も主要な申立て
は，設定されたカウント１が不公平で不適切で
あり，カウント１から真核細胞という限定を削
除し，代わりに「一分子ガイドRNA」の形態（カ
ウント２）に変更することを求めるものであっ
た（シニアパーティー申立書３）。
最良証拠がカウントの範囲外となる場合に
は，カウントの置換が適切とされているが３），
カリフォルニア大学の最良証拠は，一分子ガイ
ドRNAを利用した「in vitro実験」であるため，
カウントが真核細胞に限定されると最良証拠の
利用が排除されてしまうとの主張が行われた。
これに対する異議書において，ブロード研究所
は，クレーム区別の法理（Doctrine of claim 
differentiation）４）や一般的な用語の意味から，
自己のクレームの“ガイドRNA”には二分子
RNAが含まれるが，カウント２では，最良証
拠である二分子RNAの形態が排除されること
から不公平であると反論したが，弁駁書におい
てカリフォルニア大学は，ブロード研究所の明
細書全体においてガイドRNAという用語が一
分子ガイドRNAと交換可能に明確に記載され
ており，このような場合，クレーム区別の法理
は厳格な規則とはならず５），また，外部証拠で
ある一般的な用語の意味は重視されないから６），
ガイドRNAの定義に二分子RNAは含まれない
と再反論した。
また，真核細胞に限定されたカウント１が認
められるためには，別個の特許性ある発明を規
定していなければならないが７），カリフォルニ
ア大学は，複数の文献において真核細胞への適
用が予測されていることや真核細胞への適用の
ための技術が全て常套手段であることなどを根
拠に，ブロード研究所のクレームは特許性ある
発明を規定していないと主張した。異議書にお
いてブロード研究所は，これら文献は単に動機
づけを示すもので，“合理的な成功の期待（rea-
sonable expectation of success）”までは示し

ていないから非自明であると反論したが，弁駁
書においてカリフォルニア大学は，真核細胞で
機能しないと考える理由はないと結論づけてい
る文献の存在などから，合理的な成功の期待が
あると再反論した。
一方，ブロード研究所側の最も主要な申立て

は，全ての特許のクレームが「真核細胞」に限
定されており，カリフォルニア大学の特許のク
レームには，この限定がないから，事実上のイ
ンターフェアレンスが存在しないとの主張であ
った（ジュニアパーティー申立書２）。
事実上のインターフェアレンスが存在しない

とされるためには，一方の当事者のクレームの
主題を公知技術と仮定した場合に，他方の当事
者のクレームの主題が新規かつ非自明であるか
否かを双方向で判断するトゥーウェイテスト
（two -way test）を行い，新規で非自明である
必要がある（米国特許規則41.203（a））。
ブロード研究所は，真核細胞の発明が特許性
がある根拠として，審査段階で提出したFeng 
Zhangによる宣誓書と同様に，カリフォルニア
大学のDoudnaが，当時，真核細胞で機能させ
ることの困難性を語っていたことを示す文献な
どを引用した。なお，逆方向であるカリフォル
ニア大学の発明の特許性については，自ら特許
性があると主張していることを引用した。
これに対する異議書において，カリフォルニ
ア大学は，ブロード研究所の出願よりも早い優
先日を持ち，真核細胞での実証が行われている
Kimらによる米国仮出願（61/717324号）を引
用するとともに，KimがDoudnaに宛てた書簡
において，カリフォルニア大学の出願に対応す
る文献に動機づけられたと述べていたことなど
を引用し，CRISPR-Casシステムが真核細胞に
おいて使用されたことを示す客観的な証拠であ
ると反論した。また，トゥーウェイテストにお
ける自明性は，発明者ではなく，当業者を基準
に決定されるものであり，Doudnaの発言も，
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真核細胞で機能することの不確かさではなく，
単に，確認実験がまだ報告されていないことを
反映したものに過ぎないなどと反論した。
弁駁書において，ブロード研究所は，Kimら

による米国仮出願（61/717324号）に基づく新
規性（旧米国特許法第102条（e）項）に対しては，
自己の仮出願の実験が記載されたサイエンス誌
への投稿がKimらの仮出願よりも早いことを示
す宣誓書を提出している旨，また，Kimの仮出
願はカリフォルニア大学の出願時点で公開され
ておらず，非自明性の評価における二次的な引
例として利用するのは誤りである旨，再反論し
た。また，カリフォルニア大学の自明性の主張
は，単に動機づけを示すもので，合理的な成功
の期待までは示していないとの再反論も行った。
その他，両者からは，自己のクレームが基礎

出願の利益を受けることを求める申立書（シニ
アパーティー申立書４，ジュニアパーティー申
立書３）が提出され，ブロード研究所からは，
さらに，一部のCas9（S.aureus由来）について
は，独立して特許性があるから，インターフェ
アレンスから除外されるべきとの申立書（ジュ
ニアパーティー申立書５）も提出され，双方に
よる反論と再反論も行われた。これら申立書の
内容については，2016年12月６日に口頭弁論が
行われた。
ここで，仮に，ブロード研究所側の主張が認

められて，事実上のインターフェアレンスは存
在しないとの結論が出された場合には，インタ
ーフェアレンス手続きは終了することになる。
一方，このような決定的な結論がでない場合
には，発明の優先性の審理フェーズへと移行し，
提出された具体的証拠に基づき，発明の着想，
実施化，勤勉さの観点から，誰が最先の発明者
であるかが審理される（旧米国特許法102条（g）
項）。
そして，2017年２月15日，多くの注目を集め
てきた特許紛争に審決が下された。特許審判部

は，カリフォルニア大学側のいくつかの証拠は
真核細胞におけるCRISPR-Cas9の利用の動機
づけは示しているが，合理的な成功の期待まで
は示していないとして，ブロード研究所側の主
張を認め，“事実上のインターフェアレンスは
存在しない”と結論づけた。
これにより他の申し立てについては判断され

ることなく，インターフェアレンス手続きは終
了することになったが，この審決に対しては出
訴可能であることから，今後のカリフォルニア
大学側の出方が注目される。
なお，両者の特許は，日米欧中を含む主要国

に出願されているが，ブロード研究所の基本特
許については，現在，米国以外に，欧州および
オーストラリアで成立しており，カリフォルニ
ア大学の基本特許については，英国で成立して
いる。成立したブロード研究所の欧州特許群に
対しては，次々と異議申し立てがなされており，
特許を巡る攻防は，米国のインターフェアレン
スにとどまらず，拡大の一途を辿っている。
４）伏兵の存在
この両者の争いばかりに注目が集まる中，

CRISPR-Cas9の基本特許に関しては，実は，
争いをしている両者よりも早く出願（米国出願
14/385241号など；優先日2012年３月20日）を
行った伏兵，リトアニアのヴィリニュス大学の
存在がある。また，両者の間の優先日を持つツ
ールジェン社（米国出願14/438098号など；優
先日2012年10月23日）やシグマアルドリッチ社
（米国出願14/649777号；優先日2012年12月６
日）の存在もあり，特に，ツールジェン社につ
いては，ブロード研究所よりも早く真核細胞の
実施例を伴う基礎出願（上記のKimらによる米
国仮出願）を行っていることから不気味な存在
となっている。先願主義を採用する出願国にお
いてブロード研究所は，単に真核細胞の態様で
あることのみをもって，ツールジェン社出願と
差別化を図ることは困難となろう。
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これら伏兵の基本特許は，いずれも日米欧中
を含む主要国に出願されているが，ツールジェ
ン社の特許がオーストラリアと韓国で成立した
以外，現時点で未成立である。なお，ツールジ
ェン社のオーストラリアの特許は，「真核細胞
×一分子ガイドRNA」でのCRISPR-Cas9の広
範な利用を規定している。

CRISPR-Cas9の基本特許については，この
ように特許成立後も争いが絶えず，複数の伏兵
の存在もあることから，当面の間，複雑かつ流
動的な状況が続くと考えられる。最終的に，世
界でどのように基本特許の領土分割がなされる
かは今後の推移を見守る必要があるが，いずれ
にしろCRISPR-Cas9の広範な利用を権利範囲
とする海外勢の基本特許群が，主要国を中心に
世界を覆うことになるに違いない。

（2）実施権の獲得競争
これら基本特許の実施権の獲得については，
農業分野ではデュポン社（ダウ・ケミカル社と
合併予定：2017年２月現在）が先行している。
デュポン社はヴィリニュス大学の特許の独占実
施権に加えて，カリフォルニア大学の特許につ
いても，そのスピンアウトベンチャーであるカ
リブー・バイオサイエンシス社を介して，クロ
スライセンスにより農業分野の独占実施権を獲
得している８）。既にCRISPR-Cas9を利用した最
初の農業製品として優良ワキシーコーンを開発
し，米国農務省（USDA）から従来の遺伝子組
換え作物と同様の規制の対象とはならないとの
回答が得られたことから，米国の農業従事者向
けに５年以内の商品化を目指すとしている９）。
デュポン社には遅れたものの，モンサント社

（バイエル社が買収予定：2017年２月現在）も，
ブロード研究所から農業分野の非独占実施権を
獲得している10）。
一方，医療分野では，治療対象領域が特定さ

れた独占実施権の獲得競争が激化している。カ

リフォルニア大学の基本特許については，ノバ
ルティス社およびリジェネロン社が，上記カリ
ブー・バイオサイエンシス社（および，その子
会社のインテリア・セラピューティクス社）を
介して，また，バーテックス社が，クリスパー・
セラピューティクス社を介して，それぞれ独占
実施権を獲得したことを公表している11）。
この提携において，ノバルティス社は，キメ
ラ抗原受容体（CAR）を発現させたＴ細胞，
および造血幹細胞を対象とした治療法を開発す
るとしている。リジェネロン社は，ゲノム編集
による治療可能な広範な疾患の治療において，
最大10の標的を対象に製品開発を行うとしてい
るが，その実施料は，一時金7,500万ドルの他，
マイルストーンおよびロイヤルティーを含む。
バーテックス社は，ゲノム編集による嚢胞性線
維症および異常ヘモグロビン症（鎌状赤血球症
を含む）の治療法を開発し，さらに最大６の標
的の治療法の開発を行うとしているが，その実
施料は，一時金だけで１億500万ドルにも昇り，
マイルストーンとして25億2,000万ドル（各プ
ログラム４億2,000万ドル×６），さらにロイヤ
ルティーを含む。
なお，バイエル社は，上記クリスパー・セラ
ピューティクス社とジョイントベンチャーを設
立し，血液疾患，失明，先天性心疾患を対象に，
今後５年間で少なくとも３億ドルの投資を行う
としている12）。
ブロード研究所の基本特許については，ジュ
ノ・セラピューティクス社が，Feng Zhangが
創設メンバーとなっているエディタス・メディ
シン社を介して独占実施権を獲得し，キメラ抗
原受容体（CAR）またはＴ細胞受容体（TCR）
を発現させたＴ細胞に対してゲノム編集を行
い，がんの治療法を開発するとしている13）。実
施料は，一時金2,500万ドルの他，マイルスト
ーン６億9,000万ドル（各プログラム２億3,000
万ドル×３）およびロイヤルティーを含む。な
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お，同社は，キメラ抗原受容体（CAR）を発
現させたＴ細胞を利用した治療法に関し，ノバ
ルティス社およびペンシルベニア大学と特許訴
訟を行い，和解金（一時金1,225万ドル，マイ
ルストーン，ロイヤルティーを含む）を受け取
ることで解決している14）。
また，アメリカ国立衛生研究所（NIH）は，
腫瘍抗原NY-ESO-1に対するＴ細胞受容体
（TCR）を発現させた患者由来のＴ細胞に対し
て，CRISPR-Cas9を使用して３つの遺伝子
（PD-1を含む）をゲノム編集して患者に戻すこ
とによる，がん（骨髄腫，肉腫，黒色腫）の治
療に関し，ペンシルベニア大学の臨床試験申請
を承認した15）。
このように，元となる基本特許が流動的な状

況であるにもかかわらず，複数の海外企業が，
多額の投資と引き換えに実施権を取得してビジ
ネスを加速させている。

（3）新たなCRISPR-Casシステムの登場
CRISPR-Cas9を巡る争いが激化する中，新

たなCRISPR-Casシステム“CRISPR-Cpf1 16）”
が登場した。これを開発したのは，CRISPR-
Cas9特許の優先日では後れをとったブロード
研究所である。Ｖ型CRISPR-Casシステムに分
類されるCRISPR-Cpf1は，Ⅱ型CRISPR-Casシ
ステムに分類されるCRISPR-Cas9と同様に，ガ
イドRNAとヌクレアーゼとの組み合わせからな
るシステムであるが，ガイドRNAにはtracrRNA
を含まない。また，Cas9のDNA切断末端が平
滑末端になるのに対し，Cpf1は突出末端となる
点においても異なる。
これまでに成立しているCRISPR-Cas9の特
許のクレームは，CRISPR-Casシステムとして
Cas9を用いることやガイドRNAがtracrRNAを
含むことなど，CRISPR-Cpf1が有しない特徴
で特定されている。このため，CRISPR-Cpf1は，
最終的にCRISPR-Cas9基本特許の効力外の技

術として確立する可能性が高い。ブロード研究
所は，CRISPR-Casシステムの主導権争いにお
いて，新たな武器を手に入れたことになる。
最近公開された特許出願（米国出願14/975085
号，共同出願人：マサチューセッツ工科大学，
ハーバード大学）においては，CRISPR-Cas9
との区別のため，CRISPR-Cas系がＶ型である
ことや切断モジュールとしてCpf1を用いること
が特定されている。
なお，CRISPR-Cas9ではデュポン社に遅れ
をとったモンサント社が，CRISPR-Cpf1につ
いては，いち早く，農業分野での非独占実施権
獲得を公表している17）。

3．2　TALENs

CRISPR-Cas9より一世代前のTALENsにつ
いては，マルティン・ルター大学ハレ・ヴィッテ
ンベルクのBonas Ullaら個人（米国特許8,470,973
号など；優先日2009年１月12日）と，Daniel 
Voytasらを発明者とするミネソタ大学（米国
特許8,586,363号など，共同出願人：アイオワ州
立大；優先日2009年12月10日）がそれぞれ特許
を所有している。
両者の特許は，国により多少の広狭があるも
のの，現在主流となっているTALEドメインに
FokIを融合させた形態を含む広範な権利範囲
を形成している。Bonas Ullaらは，日米欧中で
既に特許を成立させており，ミネソタ大学も米
欧中で特許を成立させているが，ミネソタ大学
の日本出願は取り下げられた。
特許紛争が生じているCRISPR-Cas9とは対
照的に，TALENsについては，基本特許の実施
権者間の合意により，その産業応用分野によっ
て特許の領土分割が行われている。主として治
療分野（但し，植物分野の社内および共同研究
開発を含む）についてはミネソタ大学側（実施
権者であるセレクティス社やその子会社）が，
それ以外の分野については，Bonas Ullaら側（実
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施権者であるサーモフィッシャー社）が，第三
者へのサブライセンス権も含めた独占的な実施
権を獲得している18）。
医療分野において，セレクティス社は，キメ

ラ抗原受容体（CAR）を発現させたＴ細胞を
TALENsによりゲノム編集して，CD19を発現
する血液系腫瘍の治療に応用する技術
（UCART19）を開発しているが，この技術は，
シーバー社が独占実施権を獲得し，米国のみを
対象国としてファイザー社にサブライセンスさ
れている19）。シーバー社からセレクティス社に
支払われる実施料は，一時金3,820万ドルの他，
マイルストーン３億ドルおよびロイヤルティー
を含む。現在，急性Ｂ細胞リンパ芽球性白血病
を対象に英国で臨床試験が開始されている。セ
レクティス社は，CD19以外の複数の分子を標
的とする同様の技術についても臨床試験に向け
た開発を進めている。
なお，ヘテロ二量体を形成する特定のFokI

変異体については，主としてサンガモ社が特許
を所有している20）。TALENsの切断モジュール
として使用するFokIの形態によっては，サン
ガモ社の特許にも抵触することになるため留意
が必要である。

3．3　主導権争いへの参加を目論む企業

ブロード研究所とカリフォルニア大学がイン
ターフェアレンスで激しい攻防を繰り広げる中，
TALENsではキープレイヤーの１つであるセレク
ティス社のCEOが，CRISPR-Cas9，TALENs，
ZFNs，メガヌクレアーゼなどを含むほとんど
のゲノム編集過程をカバーする包括的特許の独
占ライセンスを取得したとの衝撃的なアナウン
スを行った21）。この包括的特許とは，セレクテ
ィス社のプレスリリース内容から，チルドレン
ズメディカルセンターコーポレーションとパス
ツール研究所が保有する米国特許9,458,439号を
指していると思われる22）。その優先日は，驚く

べきことに1999年２月３日であり，継続出願や
分割出願を繰り返しながら，17年以上の歳月を
経て特許を成立させている。
この米国特許は，DNA結合配列とDNA切断

ドメインを含む“キメラ制限エンドヌクレアー
ゼ”を利用して，目的部位で染色体DNAを二
重鎖切断し，内因性遺伝子を減弱化または不活
性化させる方法に関するものである。

CRISPR-Cas9やTALENsが登場するはるか
前，第一世代のZFNsやメガヌクレアーゼの時代
の出願であるため，明細書中には，当然のこと
ながら，CRISPR-Cas9やTALENsに関する記
載は存在しない。とはいえ，CEOの発言内容
から，セレクティス社側としては，“キメラ制
限エンドヌクレアーゼ”の概念に，キメラタン
パク質であるTALENsのみならず，核酸とタン
パク質の複合体であるCRISPR-Cas9までも含
まれると解釈していることが窺える。また，一
連の出願の経過からは，新たに登場したゲノム
編集技術に効力が及ぼせるよう，ゲノム編集技
術の進化に応じてクレームの範囲を変動させて
きた特許権者側の意図も垣間見える。
幸いにも，米国特許の余命はさほど長くはなく，

また，日本国での特許出願（特表2002 -535995号）
は拒絶されているが，このような古いゲノム編
集技術を上位概念化して現在の技術へと効力を
及ぼそうとする企業の戦略にも留意する必要が
ある。
その一方，CRISPR-Casシステムとは別の，

ガイドRNA誘導性のゲノム編集システムにつ
き基本的な出願を行っている企業も存在する。
モンサント社は，配列認識モジュールにガイド
RNAを利用したゲノム編集技術を開発してい
るターゲットジーン・バイオテクノロジーズ社
から独占実施権を獲得したことを公表した23）。
この公表内容からは，実施権の対象となる特許
は特定できないが，確かに，ターゲットジーン・
バイオテクノロジーズ社は，ゲノム上の標的部
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位を核酸で認識して編集を行う技術に関する出
願（米国公開2015 -211023号）を行っている。注目
すべきことに，当該出願は，いずれのCRISPR-
Cas9の出願よりも早い優先日（2011年12月16
日）を持つ。
この米国出願のクレーム１においては，標的
核酸を特異的に修飾することが可能なヌクレオ
タンパク質複合体を形成する組成物を規定して
いる。この複合体は，認識モジュールとしての
RNAと切断モジュールとしてタンパク質を用
いる点では，CRISPR-Cas9と共通する。しか
しながら，切断モジュールとしては，標的部位
を修飾することが可能な機能性ドメインと特異
性付与核酸と相互作用することが可能な連結ド
メインを含む“キメラポリペプチド”を用いる
としており，単一のタンパク質として機能性ド
メインと連結ドメインとの双方を含むCas9と
は異なる。また，当該クレームにおいては，機
能性ドメインと連結ドメインは，それぞれ“特
定の核酸結合部位を欠いている”としているが，
Cas9においては，特定の核酸結合部位は欠い
てはおらず，むしろPAM配列を認識するとい
う特性を有する。
このようにCRISPR-Cas9が登場する前の出
願とあって，本出願は，CRISPR-Cas9のよう
に天然の機構を基にシステムを構築することが
意図されていないが，ゲノム編集システムの
各々のパーツ（ガイド配列，キメラポリペプチ
ドの連結ドメインを認識する配列，キメラポリ
ペプチドの連結ドメイン，キメラポリペプチド
の機能性ドメイン）を組み合わせて人工的に複
合体を構築する場合には，当該クレームの技術
的範囲となる可能性がある。
なお，本出願の実施例は，具体的に記載され
てはいるものの，全体的に現在形の文章で構成
されており，実験によりどの程度裏付けられて
いるか不明である。その一方，クレームの範囲
は広範であるため，審査過程では，サポート要

件などが問われることになろう。対応日本出願
（特表2015 -500648号）も存在し，現在審査中で
ある。
このような出願は他にも存在することが考え

られるが，FTO（Freedom To Operate）サー
ベイにおいて，CRISPR-Cas9やTALENsとい
った最新ゲノム編集技術の基本特許ばかりに目
を奪われていると，気が付かぬうちに他者の設
置した地雷を踏む可能性がある。

4 ．		基本特許が研究開発に与える影響
と対策

4．1　研究段階

上記基本特許の存在は，ゲノム編集技術を利
用した研究開発にどのような影響を与えるであ
ろうか？この点については，特許権者側は，大
学や公的研究所などの非営利機関での研究にお
けるゲノム編集技術の利用については制限しな
いとの立場をとっている。実際，CRISPR-
Cas9やTALENsについては，カリフォルニア
大学のJennifer Doudna，ブロード研究所の
Feng Zhang，ミネソタ大学のDaniel Voytasを
含む多くの研究者が，非営利団体であるアドジ
ーン社を介して，MTA（有体物移転契約）に
より研究室で作製したプラスミドの無償供与を
行っている24）。また，ヴィリニュス大学の特許
の独占実施権を持つデュポン社も研究上の利用
を制限しないとしている25）。よって，事実上，
現在，非営利機関においては自由な研究上の利
用が担保されていると言えよう。
一方，営利機関では，自ら特許権者等からラ

イセンスを取得しない場合には，リスク管理上，
正規リサーチライセンスを受けている企業を利
用することが考えられる。上記の通り基本特許
の状況は流動的ではあるが，例えば，タカラバ
イオ株式会社は，ブロード研究所からのリサー
チライセンスを得て，CRISPR-Cas9に関する
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受託サービスや製品の提供を行っている26）。
なお，我が国特許法は“特許権の効力は，試
験又は研究のためにする特許発明の実施には，
及ばない。”旨規定しているが（特許法第69条
第１項），リサーチツールの使用に関し，どの
ような使用形態であれば，本規定に該当するの
かについて，明確な判断を行った判例は見受け
られない。学説上（通説）は，改良発展を目的
とする試験を“試験又は研究のためにする”実
施の一態様と解釈している27）。この解釈に基づ
く場合には，リサーチツールを研究対象とする
行為（例えば，より良いゲノム編集技術を開発
するために改良すること）はこれに該当し，リ
サーチツールを研究手段とする行為（例えば，
単にゲノム編集技術を用いてゲノム編集を行う
こと）はこれに該当しないとされるが，実際の
研究現場ではどちらとも言えるようなケースは
多々存在する。

4．2　産業応用段階

（1）実施権の取得
他方，ビジネスチャンスを期待して多大な投
資の下に獲得した基本特許ゆえ，産業応用段階
で特許権者側が第三者の実施行為について目を
瞑るとは考え難く，自己のビジネス上の行為が，
上記基本特許の効力範囲となる場合には，原則
として，実施権を取得する必要がある。
上記の通り，TALENsについては，ライセン
ス交渉窓口は，産業応用分野に応じて定まって
いるようであるが，CRISPR-Cas9については，
いまだ基本特許の領土分割が未確定であり，こ
の事が国内企業のライセンス交渉を躊躇させる
一因ともなっている。
とはいえ，農業分野においてCRISPR-Cas9
の実施権の獲得で先行しているデュポン社は，
技術の囲い込みを行う意図はなく，第三者にラ
イセンスを行う場合でも法外なライセンス料を
要求しない方針を筆者らとのディスカッション

において示しており25），今後，ライセンス交渉
の主要窓口となることが期待される。対照的に，
医療分野においては，治療対象領域を特定した
独占実施権が複数の企業により次々と獲得され
ており，有望領域での新たな実施権獲得の余地
が次第に狭まっていく可能性がある。
その一方で，CRISPR-Cpf1など新たなゲノ
ム編集技術も既に登場してきている。これら技
術の基本特許が，将来，CRISPR-Cas9のように
乱立・対立しなければ，ライセンス面においては，
より利用しやすい状況となるかもしれない。
また，世界的なライセンシングのリーダー企

業であるMPEG LA社は，こうした状況に鑑み
て，CRISPR特許群のワンストップライセンシ
ング構想を発表し，CRISPRコミュニティーの
参画を募りはじめた28）。訴訟リスクの低減など
実施権者側の共通の悩みを解決するための動き
も，どこまで波及するかが注目される。

（2）最終成果物に対する効力
ゲノム編集技術を利用して得られた成果物に

ついてビジネスを行う場合には，ゲノム編集技
術に関する特許の効力が，その成果物にまで及
ぶか否かについても留意する必要がある。
ゲノム編集の基本技術を開発した場合でも，

当該ゲノム編集技術を利用して得られる細胞や
生物などのゲノム編集成果物を，ゲノム編集部
位などを特定せず，単に「ゲノム編集方法によ
り得られる物」として広くクレームしても，一
般に，既存の変異体などと物として区別するこ
とはできないから（物質同一説29）），発明の新
規性の観点から特許化は極めて困難である（プ
ロダクト・バイ・プロセスクレームには，日本
国では発明の明確性の問題もある30））。従って，
通常，ゲノム編集技術を利用した「方法」のク
レームやゲノム編集技術を構成する「物（分子）」
（または，物の組み合わせとしてのシステム）の
クレームとして権利化を目指すことになる31）。
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日米欧三極において，「物」のクレームは，
それらの生産，使用などに効力は及ぶが，それ
らを利用して得られた成果物には効力は及ばな
い（日本国特許法第２条第３項第１号，米国特
許法第271条（a）項，英国特許法第60条（1）（a），
ドイツ特許法第９条第１項など）。一方，「方法」
のクレームについては，当該方法を利用して得
られた成果物に効力が及ぶか否かは，日米欧三
極でその取扱いが異なる。
例えば，米国においては，特許された方法に

よって製造された製品については，当該製品が
その後の工程によって著しく変更されたり，当
該製品が他の製品の些細であり，重要でない構
成部品にならない限り，効力が及ぶとしている
（米国特許法第271条（g））。すなわち，特許さ
れた方法により直接得られた生産物（直接生産
物）のみならず，それを加工などして得られた
生産物（間接生産物）にも一定の範囲で効力が
及ぶとしている。
米国とは対照的に，欧州では，対象が方法で

ある場合は，特許によって与えられる保護は，
その方法によって直接得られる製品にまで及ぶ
としており（欧州特許条約第64条），直接生産
物を効力対象としている。但し，英国の判例で
は，“直接得られる製品（product obtained di-
rectly）”（英国特許法第60条（1）（c））につい
ては，本質的特徴が維持され，同一性が損なわ
れなければ，クレームされた工程に対して，さ
らなる工程に供された製品を除外するものでは
ないことが示されている32）。
一方，日本においては，まず，生産物にまで
効力が及ぶか否かを，クレームされた発明が「物
の生産方法」か否かというカテゴリーで区別し，
物の生産方法と評価される場合のみ，その方法
による生産物にまで効力が及ぶとしている（日
本国特許法第２条３項３号）。そして，最高裁
判所は，生産方法か否かは，“願書に添付した
明細書の特許請求の範囲の記載に基づいて判定

すべきものである。”としている（最高判H11. 
7.16 平成10年（オ）604号）。直接生産物にのみ効
力が及ぶのか間接生産物まで及ぶのかは明文上
定かではないが，学説上は，間接生産物にまで
及ぶとする解釈が有力である33）。
例えば，以下の①～③のケースでは，どのよ

うに判断されるであろうか。
①ゲノム編集技術を利用した方法により得ら

れた優れた形質を有する植物
②ゲノム編集技術を利用した方法により得ら

れた特定の物質の生産能が向上した植物や微生
物から精製して得られた特定の物質の精製物
③ゲノム編集技術を利用した方法により得ら

れた薬効評価用のヒト細胞やモデル動物で評
価・スクリーニングした医薬品
まず，①については，製品（植物）が当該方
法により直接生じるものであるため，一般に方
法特許の効力範囲となるものと考えられる。欧
州連合（EU）バイオ指令では，繁殖や増殖さ
せたものにも及ぶとしている（第８条２項）。
逆に，③については，製品（医薬品）は，方
法により直接得られた成果物（ヒト細胞やモデ
ル動物）との距離は遠く，物質的な繋がりもな
いため，そもそも方法による製品と把握するの
も困難であり，一般に方法特許の効力範囲外と
なると思われる。実際，米国の判例では，方法
によって製造された製品における“製造”には，
薬剤に対して単に情報を提供するに過ぎない，
薬剤の評価・スクリーニングが含まれないこと
が示されている34）。
特に問題となるのは，両者の中間の②であり，
製品（精製物）と当該方法により直接得られた
成果物（植物や微生物）との距離は，精製工程
の内容や程度などに応じて離れるが，物質的な
繋がりは存在する。
この点については，欧州では，モンサント 

vs カーギルの判例35）が参考となろう。本ケー
スは，モンサント社が除草剤耐性遺伝子組換え
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大豆の製法クレームを含む特許（欧州特許
0546090号/英国特許0546090号）を所有してい
たが，カーギル社が当該大豆を加工して得た大
豆ミールを英国に輸入したため，その侵害を争
ったものである。裁判においては，大豆ミール
がモンサントの製法から“直接得られる製品”
であるかが争われたが，大豆ミールが当該製法
により直接得られるものとして何ら記載されて
いないとして効力が及ばないとされた。モンサ
ント社は，大豆ミールは，除草剤耐性遺伝子組
換え大豆の本質的特徴を維持しているとの主張
も行ったものの，導入した遺伝子がもはや大豆
ミールに機能的に存在していないなどの理由で
認められなかった。
遺伝子組換えもゲノム編集も遺伝子を改変す
るという点で共通していることから，ゲノム編
集成果物に当てはめれば，ゲノム編集された遺
伝子が機能的に製品に存在しているか否かが，
欧州（英国）で言う“直接得られる製品”への
該当性を検討する上で１つの指標となるかもし
れない。この判例は，先に述べた「物質的な繋
がり」とは，細胞内に存在するどのような物質
でも良いわけではなく，発明のポイントとなる
遺伝子の機能を中心に検討すべきことを示唆し
ている。欧州連合（EU）バイオ指令でも（但し，
製法ではなく製品についての効力を示したもの
ではあるが），遺伝子情報を含む製品の効力に
ついて，“その遺伝子情報が含まれ，かつその
機能を果たす素材”の全てに及ぶと規定してい
る（第９条）。この観点に立てば，ゲノム編集
された遺伝子がもはや機能的に存在しない精製
物や加工品については，“直接得られる製品”
ではないという解釈が可能であろう。
一方，欧州よりも方法特許の効力の射程が広
い米国については，中間体の製法特許と最終製
品たる医薬との関係について，製品の基本的用
途が変わるように物理的または化学的な特性が
変化する場合に“著しく変更された（materially 

changed）”に該当して効力が及ばないとした
判例は存在するが36），ゲノム編集成果物の場合
にどのように評価されるのかは定かではない。
今後の判例の積み重ねを待つ部分はあるもの
の，各国基本特許の成立の有無・範囲に加えて，
方法クレームの効力の射程を考慮しながら，生
産，加工，輸出，販売などのビジネス戦略を練
ることは，特許侵害回避の上で重要である。実
際，特許のない国で間接生産物まで生産して，
特許のある国に輸入することにより特許侵害を
回避する戦略が，ビジネス戦略の１つのオプシ
ョンとされていることは，欧米における過去の
裁判例からも窺える。
また，特許クレームの射程の検討は，特許ラ

イセンス交渉を行う場合において，実施権の範
囲が特許権の効力範囲を超え，いわゆる“リー
チスルーライセンス”となるか否か，ひいては
実施料の設定が独占禁止法上の問題37）を生じさ
せない妥当なものとなるか否かを評価する上で
も重要であろう。

5 ．		国産ゲノム編集技術の開発と戦略
的活用

海外で次々と基本特許が成立する中，わが国
でもそれらに対抗する国産技術の開発が国を挙
げて精力的に進められており，CRISPR-Cas9
やTALENsについては既に強力な応用技術が
いくつか開発されている。

CRISPR-Cas9の部位特異的なDNAの切断に
おいては，上記の通り，標的DNAの下流に存
在するPAMに対するCas9の認識が必要とされ
るが，東京大学の濡木理教授らは，CRISPR-
Cas9の結晶構造解析により，Cas9のPAM認識
機構の詳細を解明するとともに，Cas9の特定
の部位に変異を導入することにより，Cas9が
認識可能なPAM配列を広範化することに成功
した38）。これによりゲノム上のより多くの部位
を標的にゲノム編集を行うことが可能となっ
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た。なお，濡木理教授らによる一連の研究成果
を基に，エディジーン社が設立され，医療応用
を中心としたビジネスが開始されている。
また，ゲノムの改変にCas9のヌクレアーゼ

活性を利用しないシステムも開発されている。
神戸大学の西田敬二准教授らは，Cas9のヌク
レアーゼ活性に代えて，デアミナーゼによる脱
アミノ化反応機構を採用するTarget -AIDと呼
ばれるシステムを開発した 39）。具体的には，
CRISPR-Cas9システムにおいて，Cas9の代わ
りに，Cas9からヌクレアーゼ活性を除去した
変異体と脱アミノ化酵素デアミナーゼとを融合
した人工酵素を用いる。Cas9のヌクレアーゼ
活性による切断と修復を利用したシステムで
は，切断部位周辺に多様な変異が生じやすいが，
このシステムによれば，標的DNAにおいて狙
った点変異を高効率に導入することができ，高
度なゲノム情報の編集が可能となった。
また，TALENsについて，広島大学の山本卓
教授らは，反復ドメインの34アミノ酸における
４番目と32番目のアミノ酸に一定の規則性によ
るバリエーションを持たせたPlutinum TALENs
を開発し，切断活性を飛躍的に向上させること
に成功している40）。理化学研究所の岡田康志博
士らも，同様に，切断活性を飛躍的に向上させ
たSuper TALENsを開発している。
これらの応用技術については，特許出願も行
われており，単にゲノム編集ツールとしての新
たな有用性を提示するのみならず，海外基本特
許に対してのライセンス交渉ツール（クロスラ
イセンスなど）としても貢献するかもしれない。
個別対応ではなく，パテントプールの形成も考
えられる。
また，CRISPR-Cas9やTALENsとは異なる
新たなゲノム編集技術も開発されている。植物
オルガネラ遺伝子発現に働くPPR（pentatrico-
peptide repeat）タンパク質はそれぞれが異な
る配列に作用するDNAまたはRNA結合タンパ

ク質として働くことが知られているが，九州大
学の中村崇裕准教授らは，その核酸認識コード
を解読し，新たなゲノム編集ツールとしての開
発を進めている41）。PPRは，１アミノ酸または
２アミノ酸で１塩基を認識するTALENsとは
異なり，３アミノ酸で１塩基を認識するという
特徴を有する。TALENsの基本特許やそのパテ
ントファミリーのクレームにおいては，TAL
エフェクター反復ドメインを持つことや，１ま
たは２アミノ酸で１塩基を認識することなど
PPRが有しない特徴で特定されており，その技
術的範囲にPPRは含まれないと解される。この
ため基本特許を回避可能な国産ゲノム編集基盤
技術としての利用に期待が高まっている。なお，
中村崇裕准教授らの研究成果を基にエディット
フォース社が設立され，医療分野および農業分
野を含む幅広いバイオ産業への応用に向けた開
発が行われている42）。
また，東京医科歯科大学の相田知海准教授ら
により開発されたクローニングフリーCRISPR-
Casシステムは，ガイドRNAが一分子ガイド
RNAの形態ではなく，天然システムと同様，
標的化RNA（crRNA）とtracrRNAが二分子と
して使用されている43）。この技術には，ノック
インマウスを極めて高い効率で作製できるとい
う技術的利点があるが，一方で，ガイドRNA
を一分子ガイドRNAの形態に限定している
CRISPR-Cas9基本特許を回避する戦略的ツー
ルとしての有用性もあろう。相田知海准教授ら
による研究成果は，ファスマック社が取扱って
いる44）。
これら優れた技術を持つ研究者同士の連携・

協力も積極的に行われており，より実用化に適
した形態への技術改良なども進められている。
その一方，ゲノム編集成果物によっては，一

度，ゲノム編集技術を使用して当該成果物が得
られれば，産業応用段階では，もはやゲノム編
集技術を利用しない場合も多い。例えば，農業
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分野においては，一旦，ゲノム編集植物が作出
されれば，産業応用段階では，当該植物を繁殖
させて利用すれば足りる（この点で，患者由来
の細胞にその都度ゲノム編集を施す，医療分野
のex vivo遺伝子治療と異なる）。
従って，紛争の長期化や実施料あるいは他者
による独占実施権の獲得などの面でCRISPR-
Cas9の基本特許の利用に障害がある場合には，
仮にゲノム編集の効率が多少低下することがあ
っても，基本特許に抵触しない国産ゲノム編集
技術で対応を行うことも十分に考えられる。
また，CRISPR-Cas9との競合により，TALENs
などの旧世代ゲノム編集技術やCRISPR-Cpf1
などの新たなゲノム編集技術が実施料の面でも
手を出しやすいものとなれば，それら技術を利
用することも考えられよう。
さらに，研究段階でゲノム編集技術を利用し
て得られた成果物の情報のみを活用しながら，
産業応用段階では，同様の成果物を，従来技術
（例えば，イネなど特定の植物では，放射線に
よる変異導入と選抜など）で作成するというオ
プションも残されている。
ゲノム編集成果物の研究開発においては，技
術的な使い易さは無論であるが，基本特許の状
況や国産ゲノム編集技術の開発状況をも考慮し
ながら，当該成果物の種類に応じて，研究段階
および産業応用段階の戦略を練っていく必要が
ある。
国家プロジェクトの成果であっても，日本版
バイドール法（産業技術力強化法第19条）によ
り，特許は原則として研究者の所属する組織が
取得して管理することになるが，国として海外
勢に対抗していくためには，各組織は国家プロ
ジェクト全体における技術や特許の戦略的位置
づけをも考慮しながら対応を行うことが望まれ
る。各研究者は，所属組織と国家プロジェクト
を繋ぐ重要な役割を担っており，双方の知財担
当者同士の協力も欠かせない。

情報共有，成果物の利用，基本特許への対応
などの面で，府省の枠を超えた国家プロジェク
ト同士の連携も有効であろう。

6 ．	おわりに

ゲノム編集成果物の研究開発と社会実装に
は，基本特許を巡る動向や国産ゲノム編集技術
の開発状況のみならず，その規制の在り方など
様々な問題が影響する。
ゲノム編集技術の規制に関しては，環境性（生

物多様性），安全性，倫理などの各側面から活
発な議論が行われているが，特に農作物におい
ては，従来の遺伝子組換え作物と同様の規制45）

の対象となるか否かという問題やゲノム編集成
果物に対する消費者意識が，その市場形成を左
右し，ひいては企業の研究開発インセンティブ
に大きな影響を与える。
これら問題をクリアして成功へと導くために

は，刻々と変化する諸状況を適確に把握・分析
しながら，産官学が知恵を出し合って研究開発，
知財，規制を含む総合的な国家戦略を構築し，
連携をとって行動に移していくことが不可欠で
ある。
この意味で，現在進行している国家プロジェ

クトは，基本特許を持つ強力な海外勢と対峙し
ながら，ゲノム編集成果物をいかに我が国の産
業の発展に結び付けていくのかを示す重要なモ
デルケースとなるに違いない。
なお，本稿は，内閣府　戦略的イノベーショ

ン創造プログラム「新たな育種体系の確立」に
おいて，知財戦略構築のための活動の一環とし
て調査・分析した内容の一部である。
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