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今週のキーワード

iPS/遺伝子治療
日本で世界初承認、CRISPR進化と償還進展

15
件

総記事数

6
カ国

対象国

2
種類

iPS承認

3
カ国

CASGEVY償還

今週の全15記事 ― 5軸評価で読むべき記事を選ぶ
各列の見方 ― 技術新規性：ブレークスルー度合い 実用化距離：製品として使える近さ 市場インパクト：業界全体への影響規模
データ信頼性：定量データ・査読の有無 日本関連度：日本の企業・サプライチェーンとの直接的関連性

# 記事タイトル 種別 技術
新規性

実用化
距離

市場
インパクト

データ
信頼性

日本
関連度 一行サマリ

#01 CRISPRでHIV治療 学術論文
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

CRISPR-Cas9とAAV9ベクターでHIVウイルスDNAを
細胞から切除し、機能的治癒を目指す第1/2相臨床試
験が有望な結果。

#02 低用量CAR-T療法 学術論文
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

幹細胞記憶T細胞(TSCM)を濃縮したCAR-T細胞療法が
、低用量・リンパ球除去なしで癌の完全寛解を誘導し
、副作用軽減とコスト削減に貢献。

#03 肝癌遺伝子治療薬 企業戦略
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Rznomics社がリボザイムベースRNA編集技術を用い
た肝癌遺伝子治療薬RZ-001でFDAの再生医療先端治
療(RMAT)指定を獲得。

#04 エクソソーム療法 解説記事
●●○○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○

エクソソーム療法は研究活発だが、米国では未承認で
有害事象も報告されており、患者は誇大広告に注意し
科学的根拠を理解する必要がある。

#05 3Dバイオプリン市場 市場概観
●○○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

3Dバイオプリンティング市場は再生医療、個別化医療
、医薬品開発需要に牽引され、実験段階から臨床応用
へ移行中。

#06 CAR-T疲弊克服戦略 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

CAR-T細胞療法の固形癌における課題であるT細胞の
疲弊と老化を克服するため、遺伝子編集、代謝調節、
受容体再設計などの前臨床戦略をレビュー。

#07 CASGEVY償還契約 製品紹介
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

Vertex社がCRISPR/Cas9遺伝子治療薬CASGEVY®の
ドイツでの償還契約を締結。重症鎌状赤血球症・βサ
ラセミア患者へのアクセスを拡大。

#08 BMS細胞治療施設 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

ブリストル・マイヤーズ スクイブがオランダに初の欧
州細胞治療製造施設を開設し、T細胞ベースの血液癌
治療薬のGMP生産能力を強化。

#09 韓国、再生医療承認 企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○

韓国政府が初の先進再生医療「前承認治療」計画を承
認。EBV抗原特異的免疫T細胞の自家細胞療法で、重
篤患者への早期アクセスを拡大。

#10 PMDA規制改訂 規制情報
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●

PMDAがプラットフォーム臨床試験のリフレクション
ペーパー和訳とGMP調査要領を改訂。再生医療分野の
規制効率向上と製品品質保証を目指す。

#11 MSC/EV製造提携 企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

Made ScientificとRoosterBioがMSCおよび細胞外小
胞の製造拡大に向け戦略的提携。高密度MSCワーキン
グセルバンクと無血清培地でスケーラブルなGMP製造
を提供。

#12 CasPERでCRISPR精度 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

クイーンズランド大学がCRISPR-Cas9の安全性と精
度を高める新技術「CasPER」を開発。オフターゲッ
ト効果を低減し、CAR-Tなど細胞療法の信頼性向上に
貢献。
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#13
CRISPR-Cas3同種CA
R-T

学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

●

ノイルイミューン・バイオテックがCRISPR-Cas3で
ヒトT細胞のTRAC/B2M遺伝子欠失に成功。オフター
ゲット変異なく同種CAR-T療法実現へ。

#14 鎌状赤血球症治癒 学術論文
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

Cleveland Clinic主導のRUBY試験で、CRISPR/Cas1
2a遺伝子編集治療が重症鎌状赤血球症患者27/28人に
機能的治癒を示し、HbFレベル改善。

#15 日本iPS細胞承認 製品紹介
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●

日本がiPS細胞由来の重症心不全・パーキンソン病治
療薬を世界初承認。京都大学は基本特許延長を申請し
、iPS細胞技術の社会実装が加速。

●●●●○ 高 ●●●○○ 中高 ●●○○○ 中 ●○○○○ 低 | 背景黄色＝注目記事
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今週、判断に影響しうる3つの問い

❶ iPS細胞治療薬の世界初承認は、貴社の事業戦略にどう影響するか？
日本で重症心不全向け心筋細胞シート「リハート」とパーキンソン病向けドパミン神経前駆細胞「アムシェプリ」が世界
で初めて条件付き承認されました。この歴史的転換は、iPS細胞関連技術や周辺産業への投資を加速させます。貴社は、こ
の新たな市場機会にどう参入し、既存事業とのシナジーを創出しますか？

❷ 次世代CAR-T細胞技術の進化は、自社の開発ロードマップを再構築するか？
低用量CAR-TやT細胞疲弊克服戦略、そして日本発のCRISPR-Cas3を用いた同種CAR-T技術など、CAR-T細胞療法は急速
に進化しています。特に同種CAR-Tは製造コストやアクセス性を劇的に改善する可能性を秘めます。貴社は、これらの技
術動向を自社のCAR-T開発や細胞治療戦略にどのように組み込み、競争優位性を確保しますか？

❸ 遺伝子治療薬の償還モデルと規制迅速化は、高額治療薬の市場投入を加速させるか？
CRISPR遺伝子治療薬CASGEVYがドイツで償還契約を締結し、韓国では「前承認治療」が導入されるなど、高額な遺伝子
治療薬の市場アクセスを広げる動きが加速しています。PMDAもプラットフォーム臨床試験の指針を改訂しました。貴社
は、これらの規制・償還動向をどのように評価し、自社の先進治療薬の市場投入戦略や価格設定に反映させますか？

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」マトリクス

機会大・脅威小 機会大・脅威大

影響小（参考） 脅威大・機会小

←
 機

会
 →

← 脅威 →

iPS承認 Cas3 CAR-T 遺伝子治療CAR-T進化

規制迅速化
CRISPR進化

エクソソーム

製造基盤

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● iPS承認 機会大 iPS細胞関連市場拡大 —

● Cas3 CAR-T 機会大 同種CAR-T開発加速 —

● 遺伝子治療 注意 遺伝子治療市場拡大 高コスト・償還課題

● CAR-T進化 注意 CAR-T適用拡大 競争激化・技術追随

● 規制迅速化 注意 開発・承認加速 規制対応・国際競争

● CRISPR進化 機会大 遺伝子編集応用拡大 —

● エクソソーム 参考 研究開発の余地 誇大広告・規制不足
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● 製造基盤 注意 CDMO市場成長 製造技術競争
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深掘り ① ― iPS細胞治療薬、日本で世界初承認
#15 | 2026/05/07 | みなとみらい麻の葉クリニック | 技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●
データ信頼性●●●●○ 日本関連度●●●●●

日本でiPS細胞由来の重症心不全向け心筋細胞シート「リハート」とパーキンソン病向けドパミン神経前駆細胞「アム
シェプリ」が、世界で初めて条件及び期限付き製造販売承認を獲得しました。これは、iPS細胞技術が研究段階から実
際の医療現場へと移行する歴史的転換点であり、日本の再生医療分野における規制環境の優位性を示すものです。

この承認を受け、京都大学はiPS細胞の基礎研究に関する主要特許の5年間延長を申請する方針を固めました。特許料収
入は、iPS細胞研究の継続的な資金源として不可欠であり、今後の研究開発と臨床応用を支える戦略的な動きです。政
府の製造基盤強化への投資と相まって、iPS細胞関連の研究開発がさらに加速すると予想されます。

▶ 技術者の視点

【数値の妥当性】「世界初承認」というインパクトは非常に大きく、日本の再生医療政策の成果と言え
ます。ただし、「条件及び期限付き」であるため、実臨床での長期的な安全性と有効性の厳格な検証が
引き続き求められます。楽観視せず、今後のデータ蓄積が重要です。 【未解決課題】高額な治療費の償
還問題、製造プロセスの標準化とスケールアップ、そしてドナー細胞の確保や倫理的課題は依然として
存在します。また、承認された疾患以外のiPS細胞応用研究の加速も必要です。 【日本企業にとっての
機会】iPS細胞関連の材料・培地メーカー、CDMO、診断薬メーカー、そして周辺機器メーカーには大き
なビジネスチャンスです。特に、細胞培養技術や品質管理技術を持つ企業は、グローバル市場での競争
優位性を確立できる可能性があります。また、iPS細胞技術を基盤とした新たな治療法開発への投資が加
速するでしょう。 【日本企業にとっての脅威】海外企業もiPS細胞研究に注力しており、日本が先行す
るアドバンテージを維持できるかは、今後の研究開発投資と特許戦略にかかっています。また、製造コ
ストの高さが普及の障壁となる可能性があり、コスト削減に向けた技術革新が求められます。 【次のア
クション】R&D;部門は、承認されたiPS細胞治療薬の技術詳細を分析し、自社技術との連携可能性を検
討すべきです。経営企画部門は、iPS細胞関連市場の成長予測を再評価し、事業戦略に組み込む必要があ
ります。調達部門は、関連材料・機器のサプライヤー動向を注視し、安定供給体制の構築に着手すべき
です。

深掘り ② ― CRISPR-Cas3で同種CAR-T実現へ
#13 | 2026/04/21 | ノイルイミューン・バイオテック株式会社 | 技術新規性●●●●● 実用化距離●●○○○
市場インパクト●●●●○ データ信頼性●●●●○ 日本関連度●●●●●

ノイルイミューン・バイオテックが、C4U株式会社などとの共同研究で、新規ゲノム編集技術CRISPR-Cas3システム
をヒトT細胞に応用し、同種CAR-T細胞療法に不可欠なTRAC遺伝子とB2M遺伝子の欠失に成功しました。Cas3はCas9
と異なり、一方向性DNA分解活性によりオフターゲット活性が低いとされ、より安全なゲノム編集ツールとして注目さ
れます。

この成果は、GVHDや拒絶反応のリスクを低減した「off-the-shelf型」同種CAR-T細胞の実現に向けた重要な技術基盤
となります。オフターゲット変異なくCAR-T機能が維持されることが確認されており、高コストや製造期間の長期化と
いった自家CAR-Tの課題を克服し、より多くの癌患者に治療を届ける可能性を秘めています。
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▶ 技術者の視点

【数値の妥当性】「オフターゲット変異が検出されず」という結果は非常に有望ですが、検出限界や評
価方法に依存するため、より広範なゲノム解析と長期的な追跡が必要です。Cas3の特性がCas9の課題
を克服する可能性は高いものの、臨床応用にはさらなる検証が不可欠です。 【未解決課題】Cas3のin v
ivoでの送達効率と安全性、大規模製造における安定性、そして長期的な免疫原性や腫瘍形成リスクの評
価が今後の課題です。また、Cas3のDNA分解活性が広範囲に及ぶ特性が、意図しないゲノム再編成を引
き起こす可能性も慎重に評価する必要があります。 【日本企業にとっての機会】日本発のこの技術は、
同種CAR-T細胞療法市場において日本のプレゼンスを大きく高める可能性があります。遺伝子編集ツー
ル開発企業、CAR-T開発企業、そして関連するベクター製造や細胞培養技術を持つ企業にとって、新た
なビジネスチャンスが生まれます。特に、安全性の高いゲノム編集技術は、他の遺伝性疾患治療への応
用も期待されます。 【日本企業にとっての脅威】Cas9に続く次世代ゲノム編集技術の開発競争は激化
しており、この技術の優位性を維持するためには、継続的な研究開発投資と迅速な臨床開発が求められ
ます。海外の競合技術との差別化戦略も重要です。 【次のアクション】R&D;部門は、Cas3技術の詳細
を深掘りし、自社の遺伝子治療・細胞治療開発への導入可能性を検討すべきです。特に、オフターゲッ
ト効果の評価技術や、Cas3に適したベクター開発に注力することが推奨されます。経営企画部門は、同
種CAR-T市場の将来性を見据え、この技術を核とした事業戦略を立案すべきです。



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-05-09 | Page 7

深掘り ③ ― PMDA、再生医療規制を強化・効率化
#10 | 2026/05/08 | 独立行政法人 医薬品医療機器総合機構 (PMDA) | 技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●●
市場インパクト●●●○○ データ信頼性●●●●● 日本関連度●●●●●

PMDAは、世界的な公衆衛生上の緊急事態に対応するためのプラットフォーム臨床試験に関するリフレクションペーパ
ーの日本語訳を公開しました。これは、複数の治療薬候補を同時に評価できる柔軟な試験デザインを国内に導入し、迅
速な臨床開発を可能にすることを目的としています。特に再生医療等製品のような複雑な製品の開発加速に貢献が期待
されます。

さらに、医薬品の製造管理および品質管理に関する基準（GMP）の調査要領が改訂されました。この改訂は、最新の製
造技術や品質リスク管理のアプローチ、国際的な調和の動きを反映したもので、再生医療等製品の製造における品質保
証体制のさらなる強化を目指します。これらの更新は、日本の医療イノベーション推進と患者安全確保へのPMDAの強
い姿勢を示しています。

▶ 技術者の視点

【数値の妥当性】PMDAの公式発表であり、情報の信頼性は極めて高いです。規制改訂は具体的な行動
を促すものであり、その影響は確実です。 【未解決課題】プラットフォーム臨床試験の具体的な運用事
例の積み重ねと、それに伴う課題（倫理的側面、統計学的解析の複雑性など）への対応が今後求められ
ます。また、改訂されたGMP基準が、中小規模の再生医療関連企業にとって過度な負担とならないよう
、実情に合わせたガイダンスや支援策も重要です。 【日本企業にとっての機会】プラットフォーム臨床
試験の導入は、特に希少疾患や公衆衛生上の緊急事態における新薬開発のスピードを大幅に向上させる
可能性があります。これは、日本の再生医療関連企業がグローバル競争においてリードを維持するため
の重要な機会となります。GMP調査要領の改訂は、製造品質の国際標準化を促進し、海外市場への展開
を容易にするでしょう。 【日本企業にとっての脅威】規制の複雑化や要求水準の向上は、特にリソース
の限られたスタートアップ企業にとって、開発コストや承認までのハードルを高める可能性があります
。国際的な規制動向に常にアンテナを張り、迅速かつ的確に対応できる体制を構築できない企業は、競
争力を失うリスクがあります。 【次のアクション】品質保証部門は、改訂されたGMP調査要領を詳細に
確認し、自社の製造管理・品質管理体制が最新の要件に適合しているかを即時評価すべきです。R&D;部
門は、プラットフォーム臨床試験の設計指針を理解し、今後の臨床開発計画に組み込む可能性を検討す
べきです。経営企画部門は、規制動向が事業戦略に与える影響を定期的に分析し、必要な投資やパート
ナーシップ戦略を立案すべきです。

その他の注目記事
Vertex社、ドイツで遺伝子治療薬CASGEVYの償還契約を締結（Vertex Pharmaceuticals）
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

CRISPR/Cas9遺伝子治療薬CASGEVYがドイツで償還契約を締結。高額な先進治療薬のアクセス確保と費用対効果のバ
ランスに関するモデルケースとして注目。

遺伝子編集治療が重症鎌状赤血球症に機能的治癒を示す：RUBY試験の画期的な成果（Cleveland Clinic）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

CRISPR/Cas12a遺伝子編集治療が重症鎌状赤血球症患者の96%に機能的治癒をもたらした画期的な臨床試験結果。単
一遺伝子疾患への遺伝子治療の有効性を強く示す。

低用量CAR-T細胞療法が完全奏功を誘導：幹細胞記憶T細胞を活用した新アプローチ（The Brighter Side News）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

幹細胞記憶T細胞(TSCM)を濃縮したCAR-T細胞療法が、低用量かつリンパ球除去なしで癌の完全寛解を誘導。副作用軽
減と製造コスト削減に貢献し、CAR-Tの普及を加速する可能性。

CAR-T細胞療法におけるT細胞の疲弊と老化克服：固形癌治療への戦略（PubMed）
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技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

固形癌におけるCAR-T細胞の機能不全を克服するための遺伝子編集、代謝調節、受容体再設計など、最新の前臨床戦略
をまとめたレビュー。次世代CAR-T開発の方向性を示す。
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今週のアクション提案

記事評価マトリクスと機会/脅威分析を踏まえたアクション提案です。

▍即時（今週中）
• 【R&D;】iPS細胞治療薬の承認事例（#15）とCRISPR-Cas3（#13）の技術詳細を分析し、自社R&D;戦略へ
の適用可能性を検討。

• 【経営企画】PMDAの規制改訂（#10）と韓国の「前承認治療」（#09）を比較し、日本における再生医療製品
の早期承認・市場投入戦略への影響を評価。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】CAR-T細胞の疲弊・老化克服戦略（#06）や低用量CAR-T（#02）、CasPER（#12）など次世代遺
伝子編集技術の動向を調査し、共同研究やライセンス導入の可能性を検討。

• 【調達/製造】細胞治療製造のグローバル動向（#08,
#11）を把握し、CDMO連携やサプライチェーン強化の戦略を立案。

▍中長期（四半期〜）
• 【経営企画/R&D;】iPS細胞関連特許の動向（#15）を注視し、自社の知的財産戦略を再評価。

• 【R&D;/事業開発】遺伝子治療薬の償還モデル（#07）や高額治療薬の費用対効果に関する国際的な議論を継
続的にモニタリングし、将来の製品ポートフォリオと価格戦略に反映。

• 【品質保証】PMDAのGMP調査要領改訂（#10）に基づき、自社の製造管理・品質管理体制をレビューし、必要
に応じて改善計画を策定。

troy-technical.jp 独自キュレーション。記事著作権は各原著作者に帰属。 | Gemini API + Claude | 2026-05-09
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CRISPR遺伝子編集、HIV治療に有望な進展：ウイルス
DNAの切除に成功

概要

CRISPR遺伝子編集技術が、HIVの機能的治癒に向けて大きな進歩を遂げました。
Excision BioTherapeutics社のEBT-101は、CRISPR-Cas9システムをAAV9ウイルスベクタ
ーで送達し、患者の免疫細胞に統合されたウイルスDNAを正確に切除します。この治

療法はFDAの迅速承認（Fast Track）指定を受け、アンメットメディカルニーズが高い
HIV治療に革新をもたらす可能性を示しています。第1/2相臨床試験では、従来の抗レ
トロウイルス療法では困難だったウイルスリザーバーの除去に成功し、患者が一生涯

投薬から解放される道を開く画期的な成果と評価されています。

公開日 2026年05月01日  Intelligent Living  アメリカ



詳細

背景と現在の課題

ヒト免疫不全ウイルス（HIV）感染症は、効果的な抗レトロウイルス療法（ART）の登
場により、慢性疾患へと管理可能になりました。しかし、ARTはウイルスを抑制するだ
けで、細胞内に潜むウイルスDNA（プロウイルス）を完全に排除することはできませ
ん。このため、投薬を中断するとウイルスが再活性化し、患者は生涯にわたる治療を余
儀なくされます。ウイルスリザーバーの存在は、HIV治療における最大の課題の一つで
あり、完全な治癒を目指す上で乗り越えるべき障壁となっています。

主要な技術と研究成果

Excision BioTherapeutics社が開発したEBT-101は、この課題を解決するための革新的な
アプローチを提供します。この遺伝子編集治療法は、CRISPR-Cas9システムを利用し
て、HIVプロウイルスを患者の細胞から物理的に切除します。具体的には、アデノ随伴
ウイルス9型（AAV9）ベクターを介してCRISPR-Cas9をT細胞やその他の感染細胞に送達
し、ウイルスゲノムの複数の領域を標的として同時に切断します。これにより、ウイル
スの再活性化能力を効果的に排除することが期待されます。

CRISPR-Cas9によるウイルスDNA切除: 特定のガイドRNAを用いてHIVのゲノムDNA
を認識し、Cas9酵素で切断します。複数のガイドRNAを設計することで、ウイルス
の変異耐性を克服し、より広範なウイルス株に対応する可能性が示唆されています。

AAV9ベクターの利用: AAV9は、非分裂細胞にも効率的に遺伝子を導入できる特性を
持ち、免疫原性が比較的低いことから、in vivoでの遺伝子治療に適しています。これ
により、患者体内で直接、感染細胞の遺伝子編集を可能にします。

FDA Fast Track指定: EBT-101は、その潜在的な重要性から米国食品医薬品局（FDA）
の迅速承認（Fast Track）指定を受けています。これは、重篤な疾患に対する画期的
な治療薬の開発を加速するための制度であり、EBT-101が既存の治療法を上回る可能
性が評価されたことを示しています。

第1/2相臨床試験の進捗: 初期臨床試験では、EBT-101がHIVのプロウイルスDNAを患
者細胞から安全かつ効果的に除去できる可能性が示されています。詳細な安全性プロ
ファイルと有効性のデータはまだ限定的ですが、中間結果は極めて有望とされていま
す。



技術的意義と今後の展望

EBT-101の成功は、HIV治療のパラダイムを根本から変える可能性を秘めています。従来
のARTがウイルス抑制にとどまるのに対し、EBT-101はウイルスを体内から「削除」す
ることを目指します。これにより、患者がARTを中断してもウイルスが再燃しない「機
能的治癒」の達成が現実味を帯びてきます。

この技術は、HIVだけでなく、他の慢性ウイルス感染症（例：B型肝炎ウイルス）や遺伝
性疾患に対する遺伝子治療への応用にも道を拓くものです。課題としては、全身のウイ
ルスリザーバーを完全に除去するための送達効率の向上、CRISPRのオフターゲット効果
の長期的な安全性評価、そして製造コストの削減が挙げられます。しかし、今回の進展
は、遺伝子編集技術が医療の未来を大きく変えうることを明確に示しており、今後の臨
床開発と実用化に大きな期待が寄せられています。

元記事: https://www.intelligentliving.co/crispr-gene-editing-promise-hiv-cure/

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.intelligentliving.co/crispr-gene-editing-promise-hiv-cure/


低用量CAR-T細胞療法が完全奏功を誘導：幹細胞記憶T細
胞を活用した新アプローチ

概要

ドイツのライプニッツ免疫療法研究所と米国国立衛生研究所の共同研究により、低用
量のCAR-T細胞療法が完全な癌の寛解を誘導し得ることが示されました。この新しい
アプローチは、従来のCAR-T製品とは異なり、幹細胞記憶T細胞（TSCM細胞）を高度

に濃縮した細胞集団を利用します。第1相臨床試験では、TSCM細胞を豊富に含むCAR-

T細胞が、より低い用量であっても強力な生体内増殖と長期的な持続性を示し、リンパ
球除去化学療法なしでも効果を発揮することが判明しました。これにより、副作用、

特にサイトカイン放出症候群の重症度を大幅に軽減しつつ、治療効果を維持できる可
能性が示唆されています。

公開日 2026年05月04日  The Brighter Side News  アメリカ



詳細

背景：CAR-T細胞療法の課題と進化

キメラ抗原受容体T細胞（CAR-T細胞）療法は、血液癌の治療に革命をもたらしました
が、その普及にはいくつかの課題が残されています。高用量の細胞投与が必要なこと、
製造プロセスが複雑で高コストであること、そして重篤なサイトカイン放出症候群
（CRS）や神経毒性などの副作用が挙げられます。特に固形癌においては、CAR-T細胞
の腫瘍微小環境における持続性と機能不全が大きな障壁となっています。これらの課題
を克服するため、次世代CAR-T細胞の開発が急務とされています。

主要な研究成果：TSCM細胞の優位性

今回の画期的な第一相臨床試験では、従来のCAR-T細胞製品とは異なる、幹細胞記憶T

細胞（TSCM細胞）を高度に濃縮したCAR-T細胞が用いられました。TSCM細胞は、自己
複製能力が高く、in vivoでの増殖能と長期的な持続性に優れるという特性を持っていま
す。研究者らは、同種造血幹細胞移植後のCD19陽性B細胞悪性腫瘍の再発・難治性患者
に対して、このTSCM細胞濃縮CAR-T細胞療法を試験しました。

低用量での効果: 従来のCAR-T細胞療法と比較して、はるかに低い細胞用量であって
も、TSCM細胞を豊富に含むCAR-T細胞は強力な生体内増殖と長期的な持続性を示し
ました。これは、細胞製造コストの削減と患者への負担軽減に直結する可能性を秘め
ています。

リンパ球除去化学療法不要: 驚くべきことに、この療法では通常CAR-T細胞療法に必
須とされるリンパ球除去化学療法が不要であることが示されました。リンパ球除去は
患者に大きな負担をかけ、重篤な副作用のリスクを伴うため、この知見は患者の安全
性を大幅に向上させるものです。

副作用の軽減: 低用量かつリンパ球除去なしにもかかわらず、CAR-T細胞の生体内増
殖は従来の療法と同等レベルに達しました。しかし、サイトカイン放出症候群
（CRS）は、従来の療法で重症化したコホートと比較して、より軽度であることが示
され、毒性プロファイルの改善が確認されました。

完全寛解の達成: この新療法を受けた患者において、完全な癌の寛解が観察され、そ
の効果の高さが実証されました。



技術的意義と今後の展望

この研究は、CAR-T細胞製品の設計において、特定のT細胞サブセット（TSCM細胞）の
選択と濃縮が、治療効果と安全性の両面で極めて重要であることを示唆しています。
TSCM細胞の利用は、CAR-T細胞の「より良い」細胞製品を定義し、個々の細胞の特性
が治療結果に与える影響を深く理解するための新たな道を切り開きました。

今後は、このアプローチが他の血液癌や、これまで治療が困難とされてきた固形癌にお
いても有効であるかどうかの検証が期待されます。また、製造プロセスのさらなる最適
化と標準化により、より多くの患者にこの革新的な治療法を届けられるようになる可能
性があります。TSCM細胞をベースとした次世代CAR-T細胞療法は、癌免疫療法の未来
を大きく変える可能性を秘めています。

元記事: https://www.thebrighterside.news/post/study-finds-low-dose-car-t-therapy-can-drive-complete-

cancer-remission/

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.thebrighterside.news/post/study-finds-low-dose-car-t-therapy-can-drive-complete-cancer-remission/
https://www.thebrighterside.news/post/study-finds-low-dose-car-t-therapy-can-drive-complete-cancer-remission/


Rznomics、肝癌遺伝子治療薬RZ-001でFDA RMAT指定を
獲得

概要

Rznomics社は、同社の肝細胞癌（HCC）向け遺伝子治療薬RZ-001が、米国食品医薬品
局（FDA）から再生医療先端治療（RMAT）指定を受けたことを発表しました。RZ-001

は、Rznomics独自のリボザイムベースRNA編集プラットフォームを活用した次世代の

抗癌療法です。既に2024年に稀少疾病用医薬品（Orphan Drug Designation）、2025年
には迅速承認（Fast Track）指定を受けており、今回のRMAT指定は、その臨床的潜在
力と革新性がFDAに高く評価されたことを示します。これにより、臨床試験設計や製

造管理、商業化戦略に関するFDAとの協議が加速され、米国でのパートナーシップ機
会も拡大されることが期待されます。

公開日 2026年05月08日  KBR  アメリカ



詳細

背景：肝細胞癌と再生医療先端治療（RMAT）指定の意義

肝細胞癌（HCC）は、世界的に死亡率の高い主要な癌の一つであり、進行期においては
既存の治療選択肢が限られています。そのため、新たな治療法の開発が喫緊の課題とさ
れています。再生医療先端治療（Regenerative Medicine Advanced Therapy; RMAT）指
定は、FDAが提供する迅速開発プログラムの一つであり、重篤または生命を脅かす疾患
に対する再生医療製品で、既存の治療法と比較して臨床的に有意な改善を示す可能性の
あるものに付与されます。この指定により、FDAとの密接な連携を通じて、製品開発の
加速と早期承認の道が開かれます。

主要な技術と指定の経緯

Rznomics社のRZ-001は、同社独自の「リボザイムベースRNA編集プラットフォーム」
を基盤とした遺伝子治療薬です。このプラットフォームは、標的となる癌関連RNAを特
異的に切断または編集することで、癌細胞の増殖を抑制したり、アポトーシスを誘導し
たりすることを目指します。RNAを直接標的とするアプローチは、DNAレベルでの編集
に比べてオフターゲット効果のリスクが低い可能性があり、安全性と特異性の両立が期
待されています。

RMAT指定の獲得: 2026年5月8日、FDAはRZ-001にRMAT指定を付与しました。これ
は、2026年の米国癌学会（AACR）年次総会で発表された第1b/2a相臨床試験の中間
データにおける有望な早期臨床シグナルによって裏付けられています。

先行する指定: RZ-001は、既に2024年に肝細胞癌に対するFDA稀少疾病用医薬品
（Orphan Drug Designation）指定、2025年に迅速承認（Fast Track）指定を受けてお
り、FDAがその臨床的価値と革新性を段階的に高く評価してきたことが伺えます。

RNA編集技術の活用: RZ-001の中心となるのは、リボザイムという触媒活性を持つ
RNA分子を利用した遺伝子編集技術です。これにより、疾患関連遺伝子の発現を効果
的に抑制し、治療効果を発揮することが期待されます。

技術的意義と今後の展望

RZ-001のRMAT指定は、肝細胞癌治療における革新的な遺伝子治療アプローチの可能性
を強く示唆しています。この指定により、Rznomics社はFDAとの協議を優先的に進める
ことができ、臨床試験の設計、製造管理および品質管理（CMC）、そして商業化戦略に
おいて、より迅速な道筋を確立することが可能となります。



また、この指定は、同社が米国市場でのパートナーシップを構築する上での重要な推進
力となるでしょう。リボザイムベースのRNA編集技術は、遺伝子治療の新たなフロンテ
ィアを開くものであり、肝細胞癌に留まらず、他の難治性疾患への応用も期待されま
す。今後の臨床開発の加速と、肝細胞癌患者への新たな治療選択肢提供に大きな期待が
寄せられています。

元記事: https://www.koreabiomed.com/news/articleView.html?idxno=31583

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.koreabiomed.com/news/articleView.html?idxno=31583


エクソソーム療法：新たな治療法の現状と患者が知るべき
こと

概要

2026年現在、エクソソーム療法は研究が活発な分野である一方、米国では未承認の治
療法であることを患者に明確に伝える必要性が高まっています。エクソソームは細胞
から放出される小さな膜状の小胞で、生物活性物質を輸送し、細胞間の情報伝達を担

うことから、細胞フリー治療薬として大きな可能性を秘めています。しかし、現時点
ではFDAが承認したエクソソーム製品は存在せず、FDAは未承認製品を販売する製造業
者やクリニックに対し、警告書を繰り返し発行しています。実際に、重篤な感染症を

含む有害事象も報告されており、患者は誇大広告に惑わされず、科学的根拠と規制状
況を正しく理解することが重要です。

公開日 2026年05月04日  RegenMed Facts  アメリカ



詳細

背景：エクソソーム療法の科学的基盤と現状

エクソソームは、細胞が分泌する直径30〜150ナノメートルの小さな細胞外小胞（EV）
であり、内部にタンパク質、脂質、核酸（mRNA、miRNAなど）といった様々な生物活
性物質を内包しています。これらの小胞は細胞間の情報伝達において重要な役割を果た
し、標的細胞の機能や挙動を調節することが知られています。特に、幹細胞から放出さ
れるエクソソームは、組織修復、炎症抑制、免疫調節などの治療効果を持つことが示唆
されており、「細胞フリー治療薬」としての可能性に大きな注目が集まっています。

この有望性から、エクソソームを利用した再生医療や疾患治療の研究が世界中で加速し
ています。しかし、その一方で、科学的根拠が確立されていないにもかかわらず、未承
認のエクソソーム製品が市場に出回るという問題も顕在化しています。

主要な内容：規制の現状と患者への注意喚起

2026年時点において、米国食品医薬品局（FDA）は、ヒトへの使用を承認したエクソソ
ーム製品を一つも認めていません。この事実は、エクソソーム療法に関心を持つ患者に
とって最も重要な情報です。FDAは、未承認のエクソソーム製品を不法に販売・宣伝し
ている製造業者やクリニックに対し、複数の警告書を発行し、その危険性を繰り返し指
摘しています。

未承認製品の危険性: 報告されている有害事象には、重篤な細菌感染症、ウイルス感
染症、敗血症、さらには死亡例も含まれます。これらのリスクは、製品の品質管理の
欠如、滅菌不足、または未確認の生物学的活性によるものと考えられます。

虚偽の宣伝: エクソソーム療法が癌、心疾患、神経変性疾患、自己免疫疾患、老化防
止など、広範な疾患に対して「治癒」効果を持つかのような誇大な宣伝が見られます
が、これらは科学的根拠に裏付けられたものではありません。

研究段階と臨床応用のギャップ: エクソソームに関する基礎研究や前臨床試験、そし
て一部の初期臨床試験では有望な結果が示されています。しかし、これは「研究中」
であることを意味し、その安全性と有効性が大規模な臨床試験で確立され、規制当局
に承認されるまでには、まだ多くの段階を経る必要があります。



影響と今後の展望：患者保護と健全な産業育成のために

エクソソーム療法の市場は、科学的進展よりもはるかに先行して拡大しているのが現状
です。これは、患者が未承認で危険な治療を受けるリスクを高めるだけでなく、この分
野の健全な科学的発展を阻害する可能性もあります。FDAおよび関連規制当局は、患者
保護を最優先とし、厳格な科学的評価に基づく規制枠組みの確立と、一般市民への正確
な情報提供に努めています。

患者は、エクソソーム療法を検討する際、必ず医師と相談し、その治療法がFDA（また
は各国規制当局）によって承認されているか、また、治験として適切に実施されている
かを確認することが不可欠です。エクソソームの真の治療可能性を医療に活かすために
は、厳密な研究と、それに伴う透明性の高い情報開示、そして適切な規制が不可欠であ
るというメッセージが強く打ち出されています。

元記事: https://regenmedfacts.com/exosome-therapy-what-patients-should-know-about-this-emerging-

treatment/

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://regenmedfacts.com/exosome-therapy-what-patients-should-know-about-this-emerging-treatment/
https://regenmedfacts.com/exosome-therapy-what-patients-should-know-about-this-emerging-treatment/


3Dバイオプリンティング市場 グローバル調査レポート
2026年予測

概要

本記事は、Future Market Insightsが発行した3Dバイオプリンティング市場に関する概
要紹介です。このレポートは、2026年時点での市場動向を分析し、3Dバイオプリンテ
ィングが実験段階から臨床応用へと急速に移行していると指摘しています。再生医

療、個別化医療、そして医薬品開発における需要の高まりが市場成長の主要な推進力
であるとされ、特にドイツと米国が主要な成長拠点になると予測されています。

公開日 2026年05月06日  Future Market Insights  アメリカ



詳細

本記事はFuture Market Insightsが発行した市場調査レポートの概要紹介です。

レポート概要

Future Market Insightsが発行したこの市場調査レポートは、世界の3Dバイオプリンティ
ング市場に焦点を当てています。調査対象市場は、再生医療、組織工学、医薬品スクリ
ーニング、研究開発といった幅広い応用分野をカバーし、技術の進化が産業に与える影
響を分析しています。地理的範囲は北米、欧州、アジア太平洋地域、ラテンアメリカ、
中東・アフリカを含み、特にドイツと米国を主要な成長ハブとして強調しています。本
レポートは、3Dバイオプリンティングが単なる研究ツールから、臨床的に関連性の高い
商業規模の技術へと移行している現状を概説しています。

主要な調査結果

レポートによれば、3Dバイオプリンティング市場は、患者特異的ソリューション、再生
医療、およびより迅速な医薬品開発への需要増に牽引され、今後数年間で大幅な成長を
遂げると予測されています。市場の主要な成長要因として、以下の点が挙げられていま
す。

技術革新: バイオインクの配合、多材料プリンティング技術、高精度なプリンティン
グ方法における進歩が、複雑で機能的な生物学的構造の作製を可能にしています。

医薬品開発への応用: 医薬品業界では、より正確な毒性試験や疾患モデリングのため
にバイオプリントされた組織モデルの採用が進んでおり、動物実験への依存を減ら
し、医薬品開発期間の短縮に貢献しています。

地域的成長: ドイツと米国が、強力な研究開発基盤と投資環境により、市場成長の主
要な原動力となっています。

また、市場は、バイオプリンター本体、バイオインク、ソフトウェア、関連サービスを
統合した「フルスタックプラットフォーム」へと進化しており、統合された生物学的製
造エコシステムの構築が進んでいます。



発行会社について

Future Market Insightsは、広範な産業分野にわたる詳細な市場調査レポートとコンサル
ティングサービスを提供するグローバルな市場調査会社です。同社は、定量的・定性的
なデータ分析に基づき、顧客が市場動向を理解し、戦略的な意思決定を行うための洞察
を提供することを得意としています。特に、ヘルスケア、バイオテクノロジー、医薬品
分野における専門知識を有し、詳細な市場規模予測、成長ドライバー、課題、主要企業
の競争環境分析などを提供しています。

元記事: https://www.openpr.com/news/4503337/3d-bioprinting-moves-toward-clinical-reality-advanced

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.openpr.com/news/4503337/3d-bioprinting-moves-toward-clinical-reality-advanced


CAR-T細胞療法におけるT細胞の疲弊と老化克服：固形癌
治療への戦略

概要

本レビュー記事は、CAR-T細胞療法における主要な課題であるT細胞の機能不全、特に
疲弊（exhaustion）と老化（senescence）が、固形腫瘍に対する治療効果を損なう問
題に焦点を当てています。固形癌の免疫抑制微小環境では、T細胞の持続性やエフェク

ター機能が低下し、長期的な腫瘍制御が困難です。記事では、これらの機能不全状態
を予防または逆転させるための遺伝子編集、代謝調節、受容体再設計、腫瘍微小環境
の再構築といった最新の前臨床戦略をまとめています。特に、疲弊関連プログラムの

変調に関するエビデンスが豊富であるとし、複数の補完的アプローチを統合すること
が、次世代CAR-T細胞の成功に不可欠であると結論付けています。

公開日 2026年05月08日  PubMed (Review Article)  イギリス



詳細

背景：固形癌におけるCAR-T細胞療法の課題

キメラ抗原受容体T細胞（CAR-T細胞）療法は、血液癌において目覚ましい成功を収め
ていますが、固形癌への適用においては依然として大きな課題に直面しています。固形
癌の腫瘍微小環境（TME）は、免疫抑制性の細胞や分子が豊富に存在し、CAR-T細胞の
浸潤、増殖、そして抗腫瘍活性を著しく阻害します。この抑制的な環境下で、CAR-T細
胞は疲弊（exhaustion）や老化（senescence）といった機能不全状態に陥りやすく、そ
の結果、腫瘍内での持続性や効果的なキラー機能が失われ、再発や治療抵抗性の原因と
なります。これらのT細胞機能不全は、固形癌に対するCAR-T細胞療法の成功を制限す
る主要な要因と認識されています。

主要な研究成果：機能不全克服のための戦略

本レビューは、CAR-T細胞の疲弊と老化を克服し、固形癌における治療効果を高めるた
めの様々な前臨床戦略を詳細に分析しています。これらの戦略は、CAR-T細胞自体の特
性を改変するものと、腫瘍微小環境を操作するものの両方に分類されます。

遺伝子編集（Gene Editing）: T細胞の疲弊に関連する阻害性受容体（例：PD-1、
LAG-3、TIM-3）をノックアウトしたり、疲弊耐性経路を活性化する遺伝子を導入し
たりすることで、CAR-T細胞の機能持続性を向上させる試みが進められています。ま
た、T細胞の老化を遅らせるテロメラーゼ関連遺伝子の改変なども検討されていま
す。

代謝調節（Metabolic Modulation）: 腫瘍微小環境では、グルコースなどの栄養源が
枯渇し、乳酸などの代謝産物が蓄積することでT細胞の代謝が阻害されます。CAR-T
細胞の代謝経路をエンジニアリングし、より効率的なエネルギー産生や嫌気的解糖へ
の依存度を低減することで、過酷なTMEでの機能維持を目指します。

受容体再設計（Receptor Redesign）: CAR構造自体の最適化により、T細胞の活性化
シグナルを強化したり、免疫抑制性サイトカインシグナル（例：TGF-β）に対する抵
抗性を付与したりする戦略です。共刺激分子の追加や、TMEの抑制性分子をブロック
するCAR設計も含まれます。



腫瘍微小環境の再構築（Remodeling the Tumor Microenvironment）: 腫瘍内で免
疫抑制性細胞（Treg、MDSCなど）を標的としたり、免疫刺激性サイトカイン（IL-

12、IL-15など）を局所的に産生したりすることで、TMEを免疫活性化型に変換し、
CAR-T細胞の機能をサポートします。遺伝子治療や小分子薬との併用療法もこのカテ
ゴリーに含まれます。

レビューでは、疲弊克服のための戦略が老化克服のための戦略よりも研究が進んでいる
ことを指摘しています。しかし、両者は相互に関連しているため、統合的なアプローチ
が重要です。

技術的意義と今後の展望

このレビューは、CAR-T細胞療法が固形癌で直面する根本的な生物学的障壁に対する深
い理解と、それを克服するための多角的な技術的解決策を提示しています。疲弊や老化
を制御する戦略は、CAR-T細胞の治療効果を向上させるだけでなく、患者の安全性プロ
ファイルを改善し、持続的な寛解を達成するために不可欠です。

今後の展望として、これらの前臨床戦略の臨床的関連モデルでのさらなる検証が不可欠
です。単一のアプローチではなく、複数の補完的な戦略を組み合わせる「カクテル療
法」のような統合的な設計が、免疫抑制性の固形腫瘍微小環境内で機能性と持続性を維
持できる次世代CAR-T細胞を生み出す鍵となるでしょう。これにより、これまで治療困
難であった固形癌患者に対する新たな治療選択肢の提供が期待されます。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42096026

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42096026


Vertex社、ドイツで遺伝子治療薬CASGEVYの償還契約を
締結：重症鎌状赤血球症・βサラセミア向け

概要

Vertex Pharmaceuticalsは、ドイツにおけるCRISPR/Cas9遺伝子編集治療薬CASGEVY®

（エキサガムグロゲン・オートテムセル）の償還契約をGKV-Spitzenverbandと締結し
たことを発表しました。この契約により、ドイツ国内の12歳以上の重症鎌状赤血球症

（SCD）および輸血依存性βサラセミア（TDT）の適格患者が、この1回限りの治療にア
クセスできるようになります。英国や米国に続き、ドイツでの償還合意は、革新的な
遺伝子治療が各国の医療システムに統合されつつあることを示す重要なマイルストー

ンです。Vertex社は、これらの重篤な遺伝性疾患を持つ患者に持続可能な治療アクセ
スを確保するため、世界中の規制当局と協力していく姿勢を強調しています。

公開日 2026年05月06日  Vertex Pharmaceuticals (Press Release)  ドイツ



詳細

背景：遺伝性血液疾患の課題とCASGEVYの登場

重症鎌状赤血球症（SCD）と輸血依存性βサラセミア（TDT）は、遺伝性の重篤な血液疾
患であり、患者の生活の質を著しく低下させ、寿命を短縮させる可能性があります。
SCDは赤血球が鎌状に変形し、血管閉塞性発作や臓器障害を引き起こし、TDTは赤血球
産生不全により生涯にわたる輸血が必要となります。これまでの治療法は対症療法が主
であり、骨髄移植は根本治療となりえますが、適合するドナーを見つける困難さや移植
関連合併症のリスクがあります。このような状況において、CRISPR/Cas9技術を用いた
遺伝子編集治療薬CASGEVY®は、これらの疾患に対する根治的治療の可能性を提示する
画期的なアプローチとして期待されています。

主要な契約内容と意義

Vertex PharmaceuticalsがドイツのGKV-Spitzenverband（法定健康保険組合連合会）と
締結した償還契約は、CASGEVY®がドイツの医療システム内で保険適用され、患者が費
用を気にすることなく治療を受けられるようになることを意味します。

治療対象疾患: 12歳以上の重症鎌状赤血球症（SCD）および輸血依存性βサラセミア
（TDT）の患者が対象となります。これらの患者は、既存の治療法では十分な効果が
得られないか、長期的な負担が大きい場合に、CASGEVY®という新たな選択肢を得
ることができます。

治療の特徴: CASGEVY®は、患者自身の造血幹細胞を体外で採取し、CRISPR/Cas9技
術を用いて遺伝子編集を行うことで、胎児ヘモグロビン（HbF）の産生を再活性化さ
せる1回限りの治療法です。HbFは酸素運搬能力が高く、SCDの症状を軽減し、TDT患
者の輸血依存性を低減することが期待されます。

グローバルな展開: ドイツでの償還合意は、既に英国と米国でCASGEVY®の承認と償
還が実現していることに続くものであり、主要国において革新的な遺伝子治療が徐々
に医療システムに組み込まれつつある現状を浮き彫りにします。これは、高額になり
がちな先進医療へのアクセス確保における重要な進展と言えます。



技術的意義と今後の展望

この償還契約の締結は、CRISPR/Cas9技術が単なる研究ツールから、実際に患者のQOL

を劇的に改善する実用的な治療法へと進化していることを示しています。特に、単一遺
伝子疾患であるSCDやTDTにおいて、遺伝子編集が「治癒的」な効果をもたらす可能性
が公衆衛生システムによって認識され、その価値が評価されたことの表れです。

今後の展望としては、他の国々でも同様の償還交渉が進められ、より多くの患者が
CASGEVY®にアクセスできるようになることが期待されます。また、高額な遺伝子治療
薬の費用対効果に関する議論は継続されますが、今回のドイツでの合意は、費用と価値
のバランスを考慮しつつ、画期的な治療を患者に届けるためのモデルケースとなるでし
ょう。遺伝子編集医療の普及に向けた重要な一歩であり、将来的に他の遺伝性疾患治療
への道を開く可能性も秘めています。

元記事: https://investors.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-announces-casgevyr-

reimbursement-agreement-treatment-1

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investors.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-announces-casgevyr-reimbursement-agreement-treatment-1
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ブリストル・マイヤーズ スクイブ、オランダに細胞治療
製造施設を開設：欧州生産拠点強化

概要

ブリストル・マイヤーズ スクイブ（BMS）は、初の欧州細胞治療製造施設をオランダ
のライデンに開設し、グローバルな医療イノベーションにおける拠点を拡大すること
を発表しました。この施設は、2021年10月に着工し2024年の稼働を目指していました

が、記事は2026年5月時点でその重要性と新たな雇用機会創出に焦点を当てていま
す。特に、T細胞を用いた血液癌治療薬のGMP準拠生産に注力し、欧州内での堅牢な製
造能力を確立することで、製品の品質と供給の安定化を図ります。オランダが細胞治

療分野の国際的リーダーであるという戦略的意義も強調されています。

公開日 2026年05月03日  Bristol Myers Squibb (BMS Careers / News)  オランダ



詳細

背景：細胞治療の需要増とグローバル製造戦略

CAR-T細胞療法に代表される細胞治療は、特定の血液癌患者に対して画期的な治療効果
をもたらし、その需要は世界中で急速に拡大しています。このような高まる需要に応
え、かつ高品質な製品を安定的に供給するためには、堅牢で地理的に分散された製造ネ
ットワークの構築が製薬企業にとって不可欠です。ブリストル・マイヤーズ スクイブ
（BMS）は、細胞治療分野のリーディングカンパニーとして、この課題に対し戦略的な
投資を進めています。

主要な内容：オランダ施設開設の狙い

BMSがオランダのライデンに開設した欧州初の細胞治療製造施設は、同社のグローバル
製造戦略における重要なマイルストーンとなります。この施設は、特にT細胞ベースの
血液癌治療薬（例：BMSのCAR-T細胞製品）の製造に特化しており、以下の目的を達成
することを目指しています。

欧州内製造能力の強化: 欧州域内での細胞治療薬の製造を可能にすることで、サプラ
イチェーンの効率化、リードタイムの短縮、および地域ごとの規制要件への迅速な対
応を実現します。これは、患者へのタイムリーな治療提供に直結します。

GMP準拠の高品質生産: 施設は、厳格な医薬品製造管理および品質管理基準（GMP）
に準拠した設計となっており、一貫した製品品質と安全性を保証します。細胞治療薬
は製造工程が複雑であるため、高品質なGMP施設は必須です。

雇用機会の創出: オランダは細胞治療分野における国際的なハブの一つとして認識さ
れており、この新施設は、その分野における専門知識を持つ人材にとって新たなキャ
リア機会を創出します。BMSはこれを「スタートアップ環境」と表現し、イノベー
ションを推進する企業文化を強調しています。

戦略的立地: ライデンは、高度な研究機関やバイオテクノロジー企業が集積する欧州
有数のライフサイエンスクラスター内に位置しており、BMSがこの地域の専門知識
や人材を活用できる戦略的な立地です。



影響と今後の展望：細胞治療の普及と標準化

BMSのオランダ施設開設は、細胞治療薬の商業化と普及に向けた重要な一歩であり、欧
州における細胞治療へのアクセス向上に大きく貢献します。これまで、細胞治療薬の製
造は限られた拠点で行われることが多く、地域的な供給課題がありました。欧州内での
生産拠点確立は、これらの課題を緩和し、より多くの患者が画期的な治療を受けられる
ようになる可能性を高めます。

また、この投資は、細胞治療薬の製造プロセスにおける標準化と効率化を促進する上で
も重要です。将来的には、このような地域拠点の拡充が、細胞治療薬全体のコスト削減
にも繋がり、より広範な疾患への適用とアクセシビリティの向上に貢献することが期待
されます。BMSは、この施設を通じて、がん治療における次世代のイノベーションを推
進していくでしょう。

元記事: https://careers.bms.com/global-pt/blog/new-cell-therapy-facility-in-the-netherlands-offers-new-

career-opportunities/

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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https://careers.bms.com/global-pt/blog/new-cell-therapy-facility-in-the-netherlands-offers-new-career-opportunities/


韓国、初の先進再生医療治療計画を承認：「前承認治療」
で患者アクセスを拡大

概要

韓国政府は、初の先進再生医療治療計画を正式に承認し、「前承認治療（pre-

approval therapy）」という革新的な規制アプローチを導入しました。これにより、正
式な製品承認前であっても、重篤な疾患を持つ患者が最先端の治療法にアクセスでき

るようになります。承認された治療法は、患者自身のEBV抗原特異的免疫T細胞を投与
する自家細胞療法であり、厳格な臨床データによって有効性と安全性が確認されてい
ます。この画期的な進展は、韓国の医療パラダイムが臨床研究中心から、即時の患者

ケアを重視する方向へと転換したことを示しており、バイオテック産業にも大きな影
響を与えることが期待されます。

公開日 2026年05月08日  Hitnews  韓国



詳細

背景：再生医療の迅速な患者アクセスへのニーズ

再生医療および細胞治療は、既存治療法では効果が見込めない難病や重篤な疾患に対す
る新たな希望をもたらしています。しかし、これらの革新的な治療法が厳格な臨床試験
と承認プロセスを経て患者に届くまでに、長い年月を要することが課題とされてきまし
た。特に、進行の速い疾患や治療選択肢が限られている患者にとっては、治療法の早期
アクセスが生命予後や生活の質に直結します。韓国は、このようなニーズに応えるた
め、先進的な規制枠組みの導入を模索してきました。

主要な内容：初の「前承認治療」計画の承認

2026年5月8日、韓国政府は国内初となる「先進再生医療治療計画」を承認しました。こ
れは、正式な製品承認を待たずに、生命を脅かす病気や重篤な疾患を持つ患者に革新的
な治療法を提供する「前承認治療（pre-approval therapy）」モデルの導入を意味しま
す。この承認は、厳格な規制審査と臨床データに基づいています。

治療対象と細胞タイプ: 承認された治療法は、患者自身のEBV（エプスタイン・バー
ルウイルス）抗原特異的免疫T細胞を用いる自家細胞療法です。EBV関連の悪性腫瘍
や難治性疾患において、ウイルス感染細胞を特異的に排除する目的で使用されます。

承認の条件: 治療計画の承認には、堅牢な臨床データが求められ、治療の有効性と安
全性が厳密に評価されました。これにより、革新性と患者保護のバランスが慎重に図
られています。

規制パラダイムの転換: この「前承認治療」の導入は、韓国の医療および規制パラダ
イムにおける重要な転換点です。従来の臨床研究中心の枠組みから、エビデンスに基
づきつつも、患者の緊急の治療ニーズに迅速に対応する新たなアプローチへと移行す
るものです。

影響と今後の展望：患者ケアとバイオテック産業への影響

今回の承認は、韓国の再生医療分野における患者アクセスの大幅な拡大を意味します。
これまで治療法がなかった、あるいは限られていた患者にとって、命を救う可能性のあ
る新たな選択肢が提供されることになります。これは、公衆衛生上の大きな進歩である
と言えます。



また、この規制の変更は、韓国のバイオテック産業、特に再生医療分野の研究開発を大
きく加速させるでしょう。企業は、より早期に製品を市場に導入し、その効果を実世界
で検証できる機会を得ることになります。これにより、イノベーションの促進、投資の
誘致、そしてグローバル市場における韓国の競争力の強化に繋がることが期待されま
す。今後は、この前承認治療モデルの運用における安全性監視と長期的な有効性評価が
重要な課題となるでしょう。

元記事: https://www.hitnews.co.kr/news/articleView.html?idxno=76021

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.hitnews.co.kr/news/articleView.html?idxno=76021


PMDA、プラットフォーム臨床試験に関するリフレクショ
ンペーパー和訳およびGMP調査要領を改訂

概要

医薬品医療機器総合機構（PMDA）は、2026年5月8日にウェブサイトの「新着情報」
を更新し、規制に関する重要な発表を行いました。具体的には、世界的な公衆衛生上
の緊急事態におけるプラットフォーム臨床試験の推進に焦点を当てたリフレクション

ペーパーの日本語訳を公開しました。さらに、医薬品の製造管理および品質管理に関
する基準（GMP）の調査要領が改訂されたことも通知されました。これらの更新は、
医療製品、特に再生医療分野における規制効率の向上、製品品質の保証、およびグロ

ーバルな課題への適応を目指すPMDAの継続的な取り組みを示しています。

公開日 2026年05月08日  独立行政法人 医薬品医療機器総合機構 (PMDA)  日本



詳細

背景：先進医療製品と規制の進化

再生医療等製品や遺伝子治療薬といった先進医療製品の開発は急速に進展しており、そ
の複雑性から、従来の医薬品や医療機器とは異なる、新たな規制アプローチが求められ
ています。特に、公衆衛生上の緊急事態においては、迅速かつ効率的な臨床開発が不可
欠であり、世界中でプラットフォーム臨床試験のような柔軟な試験デザインが注目され
ています。また、これらの製品の安全性と品質を確保するためには、製造管理および品
質管理（GMP）基準の継続的な見直しと強化が不可欠です。日本の医薬品医療機器総合
機構（PMDA）は、これらの国際的な動向と国内のニーズに対応するため、常に規制環
境の整備に努めています。

主要な内容：PMDAの最新規制更新

2026年5月8日、PMDAはウェブサイトの「新着情報」を通じて、医療製品の規制に関わ
る複数の重要な更新を発表しました。

プラットフォーム臨床試験に関するリフレクションペーパーの和訳: 世界的な公衆衛
生上の緊急事態において、複数の治療薬候補を同時に評価できるプラットフォーム臨
床試験の実施を促進するための「リフレクションペーパー」の日本語訳が公開されま
した。これは、国際的なベストプラクティスを国内に導入し、特にパンデミック時な
どの迅速な対応を可能にすることを目的としています。このペーパーは、プラットフ
ォーム試験の設計、統計学的考慮事項、倫理的側面など、多岐にわたるガイダンスを
提供します。

GMP調査要領の改訂: 医薬品等の製造管理および品質管理に関する基準（GMP）の調
査要領が改訂されました。この改訂は、最新の製造技術、品質リスク管理のアプロー
チ、および国際的な調和の動きを反映したものです。再生医療等製品の製造における
品質保証体制のさらなる強化を目指し、製造施設が遵守すべき具体的な要件が更新さ
れました。これには、細胞・組織加工施設の品質管理体制の評価基準の明確化なども
含まれる可能性があります。

ウェブサイトデザインの刷新: PMDAのウェブサイトは3月にデザインが刷新されまし
たが、今回の更新はそれに続く具体的な規制内容の変更点に焦点を当てています。



影響と今後の展望：規制効率と製品品質の向上

PMDAによるこれらの更新は、日本の医療製品、特に再生医療分野の規制環境に大きな
影響を与えます。プラットフォーム臨床試験に関する指針の提供は、将来的な大規模臨
床試験の効率化と加速に貢献し、患者への新薬提供までの時間を短縮する可能性を秘め
ています。また、GMP調査要領の改訂は、製品の製造品質と安全性を国際水準に適合さ
せ、国内外の企業が日本市場に参入しやすくなるための環境整備に繋がります。

これらの取り組みは、PMDAが国際的な規制動向に迅速に対応し、日本の医療イノベー
ションを推進しつつも、患者の安全を最優先するという強い姿勢を示しています。今
後、改訂されたGMP基準に基づいた製造現場での品質管理の徹底、およびプラットフォ
ーム臨床試験の具体的な運用事例の積み重ねが、日本の再生医療分野の健全な発展にと
って不可欠となるでしょう。

元記事: https://www.pmda.go.jp/0017.html

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pmda.go.jp/0017.html


Made ScientificとRoosterBioがMSCおよび細胞外小胞の
製造拡大に向けた戦略的提携を発表

概要

米国拠点の細胞治療CDMOであるMade Scientificと、間葉系幹細胞（MSC）および細
胞外小胞（EV）のサプライヤーであるRoosterBioが、戦略的技術・供給パートナーシ
ップを締結しました。この提携は、RoosterBioのMSCおよびEV製造プラットフォーム

をMade ScientificのエンドツーエンドCDMOサービスに統合し、プロセス開発から商
業規模のGMP製造までを網羅します。両社は、高密度・バイオプロセス対応の同種
MSCワーキングセルバンクと無血清培地を活用し、費用対効果の高いスケーラブルな

GMPソリューションを提供することで、先進治療薬開発の加速を目指します。Made

ScientificのFDA登録GMP施設が中心的な役割を担います。

公開日 2026年05月05日  BioSpace (PR Newswire)  アメリカ



詳細

背景：先進細胞治療製品の製造における課題

間葉系幹細胞（MSC）やMSC由来細胞外小胞（EV）は、再生医療や細胞治療の分野で大
きな期待を集めていますが、その臨床応用と商業化を加速させるためには、製造プロセ
スのスケールアップ、標準化、そしてコスト効率の向上が不可欠です。特に、Good

Manufacturing Practice（GMP）に準拠した高品質な製品を、大量かつ一貫して供給で
きる製造体制の構築は、業界全体の重要な課題となっています。多くの治療開発企業
は、この複雑な製造工程を自社で行うのではなく、専門知識を持つ受託開発製造機関
（CDMO）との連携を模索しています。

主要な内容：戦略的パートナーシップの詳細

米国を拠点とする細胞治療CDMOであるMade Scientificと、ヒト間葉系幹細胞（MSC）
および関連するバイオプロセスサービスを提供するRoosterBioは、MSCおよび細胞外小
胞（EV）の製造能力を拡大するための戦略的技術・供給パートナーシップを発表しまし
た。

統合されたCDMOサービス: この提携により、RoosterBioのMSCおよびEV製造プラッ
トフォームが、Made Scientificのプロセス開発から商業規模のGMP製造までのエンド
ツーエンドCDMOサービスに統合されます。これにより、顧客は細胞供給から最終製
品製造までの一貫したソリューションを利用できるようになります。

スケーラブルなGMPソリューション: パートナーシップは、以下の主要技術要素を活
用し、スケーラブルで費用対効果の高いGMP準拠の製造ソリューションを提供する
ことに焦点を当てています。

高密度・バイオプロセス対応MSCワーキングセルバンク: RoosterBioの「off-the-

shelf型」同種MSCは、高密度でバイオプロセスに対応しており、製造効率を向上
させます。

無血清（Xeno-free）培地およびEV回収培地: 独自の培地は、ロット間の変動を減
らし、再現可能な効力を提供するとともに、外来性因子のリスクを低減し安全性
を向上させます。

バイオプロセスノウハウ: RoosterBioの長年の経験とノウハウが、Made Scientific

のGMP製造業務に組み込まれ、開発期間の短縮と製造コストの削減に寄与しま
す。



Made Scientificの製造拠点: Made Scientificの60,000平方フィートを誇るFDA登録
GMP製造施設（ニュージャージー州プリンストン）が、この提携の中核的な拠点と
なります。2026年第2四半期には、シングルユースバイオリアクター生産への技術移
転活動が進められています。

技術的意義と今後の展望

このパートナーシップは、MSCおよびEV治療の開発企業にとって、より効率的かつ費用
対効果の高い、サプライチェーンが確保された製造ソリューションを提供します。これ
により、臨床試験および商業化までのプロセスが大幅に加速されることが期待されま
す。特に、ロット間変動の低減と製造生産性の向上は、最終製品の品質安定性と供給体
制に大きく貢献します。シングルユースバイオリアクター技術の導入は、閉鎖系での自
動製造への移行を示唆し、汚染リスクの低減と生産の柔軟性を高める上で重要です。

今後の展望として、この統合プラットフォームが、MSCおよびEV治療の臨床応用と市場
普及を強力に推進することが期待されます。様々な細胞種やモダリティへの適用範囲の
拡大、さらなる製造プロセスの最適化、そして国際的な規制要件への対応が、今後の焦
点となるでしょう。このような戦略的提携は、再生医療産業全体の成長を支える基盤と
なります。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/made-scientific-and-roosterbio-announce-strategic-

technology-and-supply-partnership-to-expand-scalable-msc-and-extracellular-vesicle-manufacturing/

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/press-releases/made-scientific-and-roosterbio-announce-strategic-technology-and-supply-partnership-to-expand-scalable-msc-and-extracellular-vesicle-manufacturing/
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CasPER：CRISPR遺伝子編集の安全性と精度を高める新技
術

概要

クイーンズランド大学の研究者らが、CRISPR遺伝子編集技術の安全性と精度を大幅に
向上させる新技術「CasPER」を開発しました。CRISPR-Cas9の主な課題であるオフタ
ーゲット効果（意図しないDNA切断）による有害な変異やゲノム不安定性のリスクを

低減することを目指します。CasPERは、特殊なタンパク質をCRISPR-Cas9酵素に融合
させる戦略を採用し、切断の正確性を高め、より安全なDNA修復を誘導します。この
進歩は、CAR-TやCAR-NKといったex vivo細胞療法において特に重要であり、治療製品

の安全性と信頼性を向上させ、がん免疫療法および他の遺伝性疾患治療の発展に貢献
すると期待されています。

公開日 2026年05月07日  Biotecnika  アメリカ



詳細

背景：CRISPR遺伝子編集の課題と安全性向上へのニーズ

CRISPR-Cas9システムは、その簡便性と高効率性から遺伝子編集技術に革命をもたら
し、癌治療や遺伝性疾患の治療において大きな可能性を秘めています。しかし、
CRISPR-Cas9には「オフターゲット効果」という主要な課題が存在します。これは、意
図しないDNA部位を切断してしまうことで、有害な変異を導入したり、染色体の再編成
を引き起こしたりするリスクを伴います。特に、体外で細胞を改変するex vivo細胞療法
（例：CAR-T細胞療法）では、治療製品の安全性と品質を確保するために、オフターゲ
ット効果の最小化が極めて重要です。この課題を解決するため、より安全で精密なゲノ
ム編集ツールの開発が喫緊の課題となっています。

主要な技術と研究成果：CasPERシステム

クイーンズランド大学の研究者チームが開発した「CasPER」（Cas9 Precision
Enhancement with Repair）は、CRISPR-Cas9のオフターゲット効果を克服し、遺伝子編
集の安全性を向上させることを目的とした革新的な技術です。CasPERは、既存の
CRISPR-Cas9酵素に、特殊なデザインの融合タンパク質を結合させることで、その機能
を強化します。

精度向上メカニズム: この融合タンパク質は、Cas9がDNAを切断する際の特異性を高
めるように設計されています。具体的には、標的DNAへの結合が不完全な場合、
Cas9の活性を抑制したり、切断後に特定のDNA修復経路を優先的に誘導したりする
ことで、オフターゲットでの誤った修復を防ぎます。これにより、意図した部位での
みDNA切断と修復が効率的かつ正確に行われるようになります。

安全なDNA修復の誘導: ゲノム編集後のDNA修復メカニズムは、導入される変異の種
類を決定する上で重要です。CasPERは、非相同末端結合（NHEJ）経路によるランダ
ムな挿入・欠失（indel）よりも、相同組換え修復（HDR）のような精密な修復経路
を誘導することで、有害な変異の発生リスクを低減する可能性があります。

ex vivo細胞療法への応用: CasPER技術は、CAR-T細胞やCAR-NK細胞といったex vivo
細胞療法において特に大きな意味を持ちます。これらの療法では、患者から採取した
免疫細胞を体外で遺伝子改変し、体内に戻します。このプロセス中に不必要なオフタ
ーゲット変異が発生すると、治療製品の安全性や有効性が損なわれるリスクがありま
す。CasPERは、この改変段階でのゲノムの安定性を高め、より高品質で安全な治療
用細胞を製造することを可能にします。



技術的意義と今後の展望

CasPERの開発は、CRISPR遺伝子編集技術の臨床応用における大きな一歩です。オフタ
ーゲット効果の低減は、遺伝子編集治療の安全性を飛躍的に向上させ、患者がより安心
して治療を受けられる環境を整えます。これは、特にがん免疫療法や、これまで安全性
への懸念から臨床応用が限定的であった他の遺伝性疾患治療の分野において、新たな道
を開くものです。

今後、CasPER技術は、さらに多様な細胞タイプや疾患モデルでの検証が進められるとと
もに、既存の遺伝子編集プラットフォームへの統合が模索されるでしょう。この進歩
は、遺伝子編集が個別化医療の基盤技術として確立される上で不可欠であり、より安全
で効果的な治療法の開発を世界規模で加速させることが期待されます。長期的な有効性
と安全性プロファイルの確立が、最終的な臨床実用化に向けた重要なステップとなりま
す。

元記事: https://www.biotecnika.com/crispr-gene-editing-got-an-upgrade-for-safer-cancer-therapies/

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biotecnika.com/crispr-gene-editing-got-an-upgrade-for-safer-cancer-therapies/


CRISPR-Cas3を用いた次世代T細胞遺伝子編集技術の開
発：同種CAR-T療法への応用

概要

ノイルイミューン・バイオテック株式会社は、C4U株式会社などとの共同研究で、新
規ゲノム編集技術であるCRISPR-Cas3システムをヒトT細胞に応用し、臨床的に重要な
遺伝子改変に成功したと発表しました。この成果は、次世代の同種（allogeneic）

CAR-T細胞療法の実現に向けた重要な技術基盤となります。従来のCRISPR-Cas9の課題
であるオフターゲット変異や染色体異常のリスクに対し、CRISPR-Cas3は一方向性
DNA分解活性によりオフターゲット活性が低い新たなプラットフォームとして注目さ

れます。本研究では、TRAC遺伝子およびB2M遺伝子を効率的に欠損させ、オフターゲ
ット変異なくCAR-T機能が維持されることを示しました。

公開日 2026年04月21日  ノイルイミューン・バイオテック株式会社  日本



詳細

背景：同種CAR-T細胞療法の課題と次世代遺伝子編集技術への期待

キメラ抗原受容体T細胞（CAR-T細胞）療法は、一部の血液癌に革新をもたらしました
が、その多くは患者自身の細胞を用いる自家（autologous）療法であり、高コスト、製
造期間の長期化、重症患者への適用困難という課題があります。これらの課題を克服す
るため、「off-the-shelf型」と呼ばれる、健康なドナー由来の細胞を用いる同種
（allogeneic）CAR-T細胞療法の開発が進められています。しかし、同種細胞をそのま
ま移植すると、レシピエントに対する移植片対宿主病（GVHD）や、レシピエント免疫
による移植細胞の拒絶という深刻な問題が生じます。これらの問題を解決するには、
TRAC（T細胞受容体α鎖定常領域）やB2M（β2ミクログロブリン）などの遺伝子を正確
に編集する必要がありますが、従来のCRISPR-Cas9システムにはオフターゲット変異や
染色体異常のリスクが指摘されていました。

主要な技術と研究成果：CRISPR-Cas3の応用

ノイルイミューン・バイオテック株式会社は、C4U株式会社、東京大学医科学研究所、
山口大学、理化学研究所との共同研究により、この課題に対する画期的な解決策を提示
しました。彼らは、新規ゲノム編集技術であるCRISPR-Cas3システムをヒトT細胞に適用
し、同種CAR-T細胞療法に不可欠な遺伝子改変に成功しました。

CRISPR-Cas3の特性: CRISPR-Cas3は、Cas9とは異なり、標的DNAを切断した後、そ
の部位から一方向に広範囲なDNA分解を誘導する特性（一方向性DNA分解活性）を
持っています。これにより、標的特異性が高く、オフターゲット活性が低い可能性が
あるとされています。従来のCas9に比べて、ゲノム全体に対する安全性が高いプラ
ットフォームとして期待されています。

臨床的に重要な遺伝子改変の成功: 本研究では、CRISPR-Cas3システムを用いて、以
下の2つの重要な遺伝子をヒトT細胞から効率的に欠失させることに成功しました。

TRAC遺伝子欠失: T細胞受容体（TCR）を構成するTRAC遺伝子を欠失させること
で、同種移植におけるGVHDのリスクを大幅に低減します。

B2M遺伝子欠失: 主要組織適合性複合体（MHC）クラスI分子を構成するB2M遺伝
子を欠失させることで、レシピエント免疫による移植細胞の拒絶反応を抑制しま
す。



安全性と機能の維持: Cas3編集細胞では、オフターゲット変異が検出されず、また
CAR-T細胞としての基本的な機能（標的癌細胞に対する殺傷能力など）も維持されて
いることが確認されました。これは、Cas3が安全かつ有効な同種CAR-T細胞作製技術
として利用できる可能性を示唆しています。

技術的意義と今後の展望

CRISPR-Cas3を用いた今回の成功は、より安全で持続性の高い同種CAR-T細胞療法の開
発に向けた大きな一歩となります。GVHDや拒絶反応のリスクを低減しながら、off-the-

shelf型のCAR-T細胞を実現できれば、治療のアクセス性と経済性が大幅に向上し、より
多くの癌患者がこの恩恵を受けられるようになる可能性があります。また、Cas3技術
は、同種細胞療法だけでなく、他の遺伝子治療や再生医療分野においても、より安全な
ゲノム編集ツールとして広範な応用が期待されます。

現時点では前臨床段階ですが、今後の臨床試験での安全性と有効性の検証が不可欠で
す。しかし、この技術革新は、遺伝子編集技術の進化が医療の未来をどのように変えう
るかを示す、強力な証拠となるでしょう。

元記事: https://www.noile-immune.com/dcms_media/other/Development_of_Next-Generation_T-

Cell_Gene_Editing_Technology_Using_CRISPR-Cas3_20260421NIB_JPn.pdf

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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遺伝子編集治療が重症鎌状赤血球症に機能的治癒を示す：
RUBY試験の画期的な成果

概要

Cleveland Clinicを中心とした多施設共同RUBY試験の新たな結果が、重症鎌状赤血球症
に対する遺伝子編集治療において有望な成果を示しました。New England Journal of

Medicineに発表された知見によると、試験に参加した28人の患者中27人が、治療後に

苦痛を伴う鎌状赤血球危機を経験せず「機能的治癒」を達成しました。この治療法
は、CRISPR/Cas12a遺伝子編集技術を用いて患者自身の造血幹細胞を修飾し、胎児ヘ
モグロビン（HbF）のレベルを上昇させることで、疾患の合併症を軽減します。治療

後6ヶ月で、平均総ヘモグロビンレベルが改善し、HbFレベルが安定していたことが報
告されています。

公開日 2026年04月01日  Cleveland Clinic  アメリカ



詳細

背景：重症鎌状赤血球症の治療課題

重症鎌状赤血球症（SCD）は、赤血球が鎌状に変形し、酸素運搬能力の低下、血管閉塞
性発作（VOCs）、慢性的な痛み、臓器損傷を引き起こす遺伝性の血液疾患です。世界
中で数百万人が罹患しており、特にアフリカ系の人々に多く見られます。現在の標準治
療は、疼痛管理、輸血、ハイドロキシ尿素などの薬物療法ですが、これらは症状を管理
するものであり、根本的な治療ではありません。唯一の治癒的アプローチは骨髄移植で
すが、適合するドナーの不足やGVHD（移植片対宿主病）のリスクといった大きな課題
が伴います。このため、安全で効果的なSCDの根本治療法の開発が長年の課題となって
いました。

主要な研究成果：CRISPR/Cas12aによる機能的治癒

多施設共同RUBY試験の一環として、Cleveland Clinicが主導した臨床試験の新たな結果
が、New England Journal of Medicineに発表され、重症SCDに対する遺伝子編集治療の
画期的な成功を示しました。この治療法は「 reni-cel」（ renizgamglogene

autogedtemcel）として知られるもので、患者自身の造血幹細胞を体外（ex vivo）で遺
伝子編集する単回治療です。

CRISPR/Cas12a技術の活用: この治療法は、CRISPR-Cas9ファミリーの一種である
CRISPR/Cas12a遺伝子編集技術を使用しています。このシステムは、患者の造血幹細
胞内の特定のDNA配列を標的とし、胎児ヘモグロビン（HbF）の産生を抑制する遺伝
子を修正します。これにより、HbFの再活性化を誘導し、正常な赤血球機能をサポー
トします。

機能的治癒の達成: 臨床試験に参加した28人の重症SCD患者のうち、27人が治療後に
鎌状赤血球危機を全く経験せず、「機能的治癒」を達成しました。これは、SCDの最
も苦痛な症状から解放されたことを意味します。

ヘモグロビンレベルの改善: 治療後6ヶ月で、患者の平均総ヘモグロビンレベルは治
療前の9.8 g/dLから13.8 g/dLに有意に上昇しました。また、HbFレベルは48.1%で安
定しており、これが疾患合併症の軽減に貢献したと考えられます。

自家細胞移植の利点: 患者自身の細胞を使用するため、移植片の拒絶反応のリスクが
最小限に抑えられ、従来の骨髄移植に伴う免疫抑制療法の必要性が回避されます。



技術的意義と今後の展望

このRUBY試験の結果は、CRISPR/Cas12a遺伝子編集技術が、SCDのような重篤な単一遺
伝子疾患に対して、真の治癒をもたらす可能性を実証した点で画期的です。この「機能
的治癒」は、患者の生活の質を劇的に向上させるだけでなく、長期的な医療費の削減に
も貢献しうるものです。

今後の展望としては、長期的な安全性と有効性のデータ収集が不可欠です。特に、遺伝
子編集された細胞の持続性と、稀なオフターゲット効果のリスク評価が継続して行われ
る必要があります。SCD患者の多くは発展途上国にいるため、この高額な治療法をいか
にしてグローバルに、公平に提供していくかも重要な課題となります。しかし、今回の
成功は、遺伝子治療が重篤な遺伝性疾患の治療において新たな標準を確立しつつあるこ
とを明確に示しており、他の遺伝性疾患への応用研究にも大きな影響を与えるでしょ
う。

元記事: https://newsroom.clevelandclinic.org/2026/04/01/gene-editing-therapy-shows-success-against-

severe-sickle-cell-disease

収集日: 2026年05月09日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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日本、iPS細胞治療薬を世界初承認、京都大学が基本特許
延長を申請

概要

2026年3月、厚生労働省はiPS細胞由来の再生医療等製品2種類に対し、世界で初めてと
なる条件及び期限付き製造販売承認を与えました。これにより、重症心不全向けの心
筋細胞シート「リハート」（クオリプス）と、パーキンソン病向けのドパミン神経前

駆細胞（住友ファーマ製、製品名アムシェプリ）が実用化へと大きく前進しました。
この歴史的承認を受け、京都大学はiPS細胞の基礎研究に関する主要特許の5年間延長
を2026年6月までに申請する方針を固めました。これは、iPS細胞技術が研究段階から

実際の医療現場へと移行する重要な転換点であり、今後の研究開発の持続的な資金確
保に貢献するものです。

公開日 2026年05月07日  みなとみらい麻の葉クリニック  日本



詳細

背景：iPS細胞研究から臨床応用への長い道のり

山中伸弥教授が2006年にマウスiPS細胞、2007年にヒトiPS細胞の作製を発表して以来、
iPS細胞は再生医療の分野で革新的な可能性を秘める技術として世界中から注目されて
きました。その研究は基礎科学から始まり、難病治療への応用を目指して着実に進めら
れてきましたが、実際の治療製品として患者に届けるまでには、細胞の安全性、有効
性、安定した製造プロセス、そして厳格な規制当局の承認という多くのハードルがあり
ました。日本は「再生医療等製品」という独自の規制カテゴリーを設け、再生医療の迅
速な実用化を支援する体制を整えてきましたが、iPS細胞由来製品の本格的な承認は長
らく待たれていました。

主要な内容：iPS細胞由来治療薬の画期的な承認と特許戦略

2026年3月、日本の厚生労働省は、iPS細胞由来の再生医療等製品2種類に対して、世界
で初めてとなる「条件及び期限付き製造販売承認」を付与しました。この承認は、iPS

細胞が「将来の医療」から「現在の医療」へと移行する歴史的な転換点として位置づけ
られます。

承認された治療製品:

重症心不全治療薬「リハート」（クオリプス株式会社）：iPS細胞から作製した心
筋細胞をシート状にし、重症心不全患者の心臓に直接貼り付ける治療法です。心
臓移植以外の新たな治療選択肢として期待されています。

パーキンソン病治療薬「アムシェプリ」（住友ファーマ株式会社）：iPS細胞から
作製したドパミン神経前駆細胞をパーキンソン病患者の脳に移植する治療法で
す。ドーパミン神経細胞の変性によって引き起こされる運動症状の改善を目指し
ます。

京都大学の特許延長申請: これらの画期的な承認を受け、iPS細胞技術の基盤を築いた
京都大学は、iPS細胞に関する主要特許の5年間延長を2026年6月までに日本特許庁に
申請する方針を固めました。元の基本特許は2026年12月に期限切れを迎えます。特
許料収入は、iPS細胞研究の継続的な資金源として極めて重要であり、今回の延長申
請は、将来のさらなる研究開発と臨床応用を支えるための戦略的な動きです。



影響と今後の展望：再生医療の社会実装と持続的発展

今回のiPS細胞由来製品の薬事承認は、日本の再生医療分野にとって、そして世界中の
患者にとって、大きな希望となる出来事です。この承認は、iPS細胞が様々な疾患に対
する革新的な治療選択肢となる可能性を強力に裏付けるものです。日本政府の製造基盤
強化への投資と相まって、今後のiPS細胞関連の研究開発がさらに加速することが予想
されます。

しかし、「条件及び期限付き承認」であるため、実際の医療現場での長期的な安全性と
有効性の厳格な検証が引き続き求められます。これは、限られた症例での適用から、よ
り広範な患者への普及に向けた重要なステップとなります。また、特許延長は京都大学
の研究活動を支える一方で、技術のライセンス供与や利用に関する国際的な議論にも影
響を与える可能性があります。iPS細胞技術の社会実装とその持続的な発展のために
は、これらの課題に対する継続的な取り組みが不可欠です。

元記事: https://asanoha-clinic.com/journal/1741/
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