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今週のキーワード

再生医療実用化
iPS細胞製品薬価収載、遺伝子治療承認

12
件

記事数

2
カ国

対象国

5530万円超
iPS薬価

75
%

膀胱がんCR

今週の全12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 DMD遺伝子編集 前臨床デ
ータ

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●○○
○

DMD向け遺伝子編集療法が前臨床で有望な結果、FDA
指定も受け臨床試験へ。難病の根本治療に期待。

#02 2型糖尿病遺伝子治療 前臨床デ
ータ

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
●

●●●●
○

●●○○
○

2型糖尿病向け遺伝子治療が前臨床で有望な結果。膵
臓細胞を再プログラムしインスリン産生を回復。

#03 iPS薬価収載 製品発表
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
iPS細胞由来パーキンソン病治療薬「アムシェプリ」
が国内初の薬価収載。再生医療の商業化が本格化。

#04 膀胱がん遺伝子治療 製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●
BCG不応性膀胱がん向け遺伝子治療薬「エドスチラド
リン」が日本で承認。膀胱温存治療の新たな選択肢。

#05 半月板再生医療承認 製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

●

国内初の半月板再生医療製品「セイビスカス注」が承
認。T細胞リプログラミング研究も進展し免疫療法に
期待。

#06 PMDA規制拡充 規制動向
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

●
PMDAが再生医療等製品の規制枠組みを拡充。国際的
な治験円滑化や安全管理強化を推進。

#07 ケイファーマパイプL 企業戦略
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

●
ケイファーマがiPS創薬・再生医療で計11のパイプラ
インを推進。多様な疾患領域で開発を加速。

#08 細胞大規模製造 技術開発
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

Locus Cell社がCellFiber®技術でUC-MSCの大規模製
造プロセスを確立。再生医療製品のコスト削減と供給
安定化に貢献。

#09 iPS臨床試験最前線 市場概観
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
iPS細胞臨床試験が神経・眼科疾患などで進展。安全
性と初期有効性が確認され、実用化フェーズへ。

#10 iPSベータ細胞生産 技術開発
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○

Cell-Easy社がiPS細胞由来ベータ細胞の大規模生産プ
ログラムを開始。糖尿病治療向け細胞の安定供給とコ
スト削減を目指す。

#11 CRISPR小型化
学術ブレ
ークスル

ー

●●●●
●

●○○○
○

●●●●
●

●●●●
●

●●○○
○

CRISPR遺伝子編集システムが小型化に成功。体内へ
の精密送達が可能になり、遺伝子治療の応用範囲が拡
大。

#12
パーキンソン病iPS治
験

臨床試験
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
XellSmart社がiPS細胞由来パーキンソン病治療薬の第
II相試験を開始。第I相で安全性と初期有効性を確認。

●●●●○ High ●●●○○ Med-High ●●○○○ Med ●○○○○ Low | 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高額な再生医療製品の薬価戦略、貴社は描けていますか？
住友ファーマのiPS細胞治療薬「アムシェプリ」が5530万円超で薬価収載され、再生医療の商業化が本格化しました。こ
の高額な薬価は医療経済に大きな影響を与え、保険償還や患者負担の議論を呼ぶ可能性があります。自社の製品開発にお
いて、この価格設定をどう捉え、どのような戦略を構築すべきでしょうか。

❷再生医療の「製造の壁」を乗り越える技術、自社で確保できていますか？
Locus Cell社のCellFiber®技術やCell-Easy社のiPS細胞由来ベータ細胞大規模生産プログラムなど、細胞治療製品の安定
供給とコスト削減に向けた製造技術の革新が加速しています。これは、再生医療の実用化における最大のボトルネックの
一つを解消する動きです。自社の細胞製造技術は、これらの最新動向に対応できていますか。

❸遺伝子治療の「体内送達の壁」が崩れつつある今、貴社の開発戦略は追従できていますか？
NIH資金提供研究によるCRISPR遺伝子編集システムの小型化は、従来の大型システムでは困難だった体内への精密かつ効
率的な送達を可能にし、遺伝子治療の応用範囲を劇的に広げる可能性を秘めています。このブレークスルーは、遺伝子治
療の設計前提を大きく変える可能性があります。自社の遺伝子治療開発戦略は、この変化を織り込めているでしょうか。

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薬価遺伝子治療

細胞製造 CRISPR小型

糖尿病治療

規制動向

国内開発

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● iPS薬価 注意 iPS細胞製品の市場化 高額薬価の医療経済影響

● 遺伝子治療 機会大 新規治療法で市場拡大 競合激化、技術変化

● 細胞製造 機会大 製造コスト減、供給安定 新規製造技術への対応

● CRISPR小型 注意 遺伝子治療の応用拡大 既存技術の陳腐化

● 糖尿病治療 注意 巨大市場への参入機会 開発競争激化、技術難度

● 規制動向 参考 開発・承認プロセスの効率化 規制変更への対応コスト

● 国内開発 参考 国内企業の技術蓄積 開発長期化リスク
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深掘り ① ― iPS細胞製品「アムシェプリ」薬価収載
#03 | 2026/05/15 | 薬事日報 | 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●●●●●

住友ファーマのiPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞「アムシェプリ」が、国内初のiPS細胞由来製品として薬価収載され
ました。パーキンソン病治療薬として5530万円超の高額な薬価が設定され、再生医療の商業化における歴史的な一歩
となります。クオリプスのiPS細胞由来心筋シート「リハート」も同時に薬価収載が決定し、重症心不全治療に新たな
道を開きます。

この薬価は、先駆加算と市場性加算が適用された結果であり、細胞製品の複雑な製造プロセス、厳格な品質管理、希少
疾患を対象とした研究開発コストを反映しています。条件・期限付き承認であるため、市販後も長期的な安全性と有効
性に関するデータ収集と評価が厳格に継続されます。

▶ 技術者の視点

【機会】iPS細胞研究で世界をリードしてきた日本において、再生医療が本格的な実用化フェーズに入っ
たことを明確に示すマイルストーンです。高額な薬価は、革新的な治療法への投資回収を可能にし、今
後の開発を加速させるでしょう。日本の材料・素材メーカーにとっては、細胞培養培地、生体適合性材
料、製造装置など、サプライチェーン全体での新たなビジネス機会が生まれます。【脅威】一方で、こ
の高額な薬価は医療経済に大きな負担をかけ、保険償還や患者アクセスに関する議論を激化させる可能
性があります。海外企業との開発競争も激しく、日本企業は技術優位性を維持しつつ、コスト効率の良
い製造方法やグローバルな薬価戦略を構築する必要があります。特に、細胞製品の品質管理や安定供給
体制の構築は、引き続き重要な課題です。

深掘り ② ― CRISPR遺伝子編集システムの小型化に成功
#11 | 2026/04/15 | European AIDS Treatment Group (EATG) News | 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●●○○○

NIH資金提供研究により、CRISPR遺伝子編集システムの大幅な小型化に成功しました。この「ミニCRISPR」システム
は、従来の大型システムが抱えていたアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターへの搭載容量制限を克服し、体内での精密
かつ効率的な遺伝子送達を可能にします。これにより、肝臓、筋肉、脳など多様な組織への遺伝子編集が現実的になり
ます。

この技術は、特定の遺伝性疾患モデルにおいて、高い編集効率と標的特異性を維持しながら全身的に遺伝子編集を行う
ことが実証されました。小型化は免疫反応のリスク低減にも寄与する可能性があり、遺伝子治療の臨床応用を大きく前
進させる画期的なブレークスルーです。

▶ 技術者の視点

【機会】CRISPR小型化は、遺伝子治療の「体内送達の壁」を打ち破る学術的ブレークスルーであり、
これまで治療困難だった広範な遺伝性疾患への応用可能性を劇的に拡大します。日本のR&D;部門は、こ
の技術を早期に評価し、自社の遺伝子治療開発パイプラインに組み込むことで、世界的な競争力を高め
る機会を得られます。特に、AAVベクターを用いたin vivo治療の効率と安全性が向上すれば、一度の治
療で長期的な効果が期待できるため、市場規模が大きく拡大するでしょう。【脅威】この技術はまだ基
礎研究段階ですが、将来的に既存の遺伝子治療技術や送達システムを陳腐化させる可能性があります。
日本のバイオベンチャーや製薬企業は、この技術動向を注視し、迅速な技術導入や共同研究を検討しな
ければ、グローバル競争で後れを取るリスクがあります。特に、送達ベクターや関連材料の開発を行っ
ている企業は、この小型化技術に対応した新製品開発を急ぐ必要があります。
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深掘り ③ ― CellFiber®技術で細胞大規模製造プロセス確立
#08 | 2026/05/14 | PR Times | 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●●●●●

Locus Cell株式会社は、CellFiber®技術を活用し、ヒト臍帯由来間葉系幹細胞（UC-MSC）の大規模かつ高効率な製造
プロセスを確立しました。この技術は、細胞を中空糸（ホローファイバー）内で浮遊培養する方式を採用し、従来の接
着培養と比較して培地交換頻度を低減しつつ、高密度・高活性な細胞を安定供給できるのが特徴です。

これにより、1バッチあたりで従来の数倍から数十倍の細胞数を効率的に生産できるようになり、再生医療製品の実用
化に向けた製造上の重要な課題が解決されます。細胞製品のコスト削減と供給安定化に直接貢献し、UC-MSCをベース
とした再生医療製品の商業化を大きく加速させるでしょう。

▶ 技術者の視点

【機会】再生医療の実用化において、細胞の「製造の壁」は最大のボトルネックの一つでした。Locus
Cell社のCellFiber®技術は、この課題を解決する画期的なアプローチであり、日本の材料・素材メーカ
ーにとっては、中空糸ファイバーや特殊培地、自動培養装置などの関連技術・製品開発の大きな機会と
なります。細胞治療製品のコストが下がり、供給が安定すれば、より多くの患者に治療が届くようにな
り、市場全体が拡大します。【脅威】この技術が標準化されれば、従来の接着培養に依存する細胞製造
プロセスは競争力を失う可能性があります。日本のセルメーカー/OEMや部品メーカーは、この新しい
製造技術への早期移行や、関連する自動化・品質管理技術への投資を検討しなければ、製造コストや生
産能力で国際競争に劣るリスクがあります。特に、GMP対応の大規模培養システムや、細胞の品質を均
一に保つためのモニタリング技術の開発が急務となるでしょう。

その他の注目記事
AMED成果速報：半月板再生医療製品「セイビスカス注」が承認、T細胞リプログラミング研究も進展 (国立研究開発法人日本医療研究開発機構 (AMED))
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●○○

国内初の半月板再生医療製品承認は整形外科領域の患者QOL向上に貢献。T細胞リプログラミング研究は将来的な免疫
細胞療法に繋がる基礎的成果。

医薬品医療機器総合機構（PMDA）が再生医療等製品の規制枠組みを拡充 (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●●●○○

PMDAの規制更新は、再生医療製品の国際展開を支援し、治験エコシステム推進で開発効率化に寄与。日本の再生医療
産業の健全な発展を後押し。

Genprex社、2型糖尿病向け遺伝子治療の有望な前臨床結果をASGCTで発表 (PR Newswire)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●●

膵臓のアルファ細胞をベータ様細胞に変換する遺伝子治療は、2型糖尿病の根本原因に対処する画期的なアプローチ。
巨大市場への影響大。

Cell-Easy社、iPS細胞由来ベータ細胞の大規模生産プログラムを開始し、糖尿病治療への道を開く (BioInformant)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●●

iPS細胞由来ベータ細胞の大規模生産は、糖尿病細胞治療の商業化を加速させる上で不可欠。コスト削減と安定供給が
実現すれば市場を大きく変える。

Precision BioSciences社、デュシェンヌ型筋ジストロフィー向け遺伝子編集療法の前臨床データを発表 (Morningstar)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

難病DMDに対する遺伝子編集療法が前臨床で有望な結果。FDAの迅速承認指定も受け、臨床試験進展に期待。



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-05-16 | Page 5

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）
• 【経営企画】iPS細胞由来製品の薬価収載（#03）と遺伝子治療薬の承認（#04）を受け、自社製品ポートフォ
リオにおける再生医療・遺伝子治療の位置付けと投資戦略を再評価。

• 【R&D;】CRISPR小型化技術（#11）が体内送達のブレークスルーとなる可能性を認識し、自社の遺伝子治療
開発における送達技術のロードマップを見直すための情報収集を開始。

• 【調達】Locus Cell社（#08）やCell-Easy社（#10）のような細胞大規模製造技術の動向を注視し、将来的な
細胞原料調達におけるサプライヤー候補のリストアップを開始。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】iPS細胞由来製品の製造プロセス（#08, #10）に関する最新技術動向を調査し、自社の細胞培養・製
造技術への応用可能性を検討するワーキンググループを設置。特に、浮遊培養や自動化技術に注目。

• 【事業開発】PMDAの規制枠組み拡充（#06）の詳細を把握し、自社の再生医療等製品の承認申請戦略や国際展
開戦略への影響を評価。特に少数例臨床試験に関する国際ガイドラインの活用を検討。

• 【半導体PKG/EV設計】iPS細胞治療の進展（#03, #04, #05,
#12）が医療機器や診断薬市場に与える影響を分析し、関連する材料やデバイスの新たなニーズを探索。

▍中長期（四半期〜）
• 【経営企画】再生医療・遺伝子治療市場の長期的な成長予測（#09）に基づき、M&A;や提携戦略を含めた事業
ポートフォリオの再構築を検討。特に、製造技術や送達技術を持つ企業への投資を視野に入れる。

• 【R&D;】2型糖尿病（#02, #10）やDMD（#01）など、巨大市場や難病に対する遺伝子・細胞治療の根本的
なアプローチを研究テーマとして設定し、基礎研究から応用研究への移行を加速。

• 【材料・素材メーカー】細胞培養培地、生体適合性材料、細胞分離・精製デバイスなど、再生医療・遺伝子治療
のサプライチェーンにおける新たな材料ニーズを特定し、研究開発テーマとして取り込む。

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 | 2026-05-16
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Precision BioSciences社、デュシェンヌ型筋ジストロフィ
ー向け遺伝子編集療法の前臨床データを発表

概要

Precision BioSciences社は、2026年米国遺伝子細胞治療学会（ASGCT）年次総会で、デ
ュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）を対象としたin vivo遺伝子編集プログラム
「PBGENE-DMD」の新たな前臨床データを発表しました。若年マウスでの早期治療

が、骨格筋および呼吸筋においてより高い有効性を示すことが確認されました。本プ
ログラムは、FDAからオーファンドラッグおよびファストトラック指定を受けてお
り、臨床試験の開始に向けた準備が進んでいます。

公開日 2026年05月14日  Morningstar  アメリカ



詳細

背景

デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）は、ジストロフィンと呼ばれるタンパク質
の欠損により進行性の筋力低下を引き起こす、遺伝性の重篤な神経筋疾患です。既存の
治療法は対症療法が中心であり、根本的な治療法の開発が強く求められています。遺伝
子治療、特にゲノム編集技術は、変異した遺伝子を直接修復することで、DMDに対す
る画期的なアプローチとして注目されています。Precision BioSciences社は、独自の
ARCUS®ゲノム編集プラットフォームを用いて、この難病への治療法開発を進めていま
す。

主要な研究結果

Precision BioSciences社がASGCT 2026年次総会で発表した前臨床データは、DMDに対す
るin vivo遺伝子編集プログラム「PBGENE-DMD」の有望な効果を示しています。この研
究では、初期の若年マウスに治療を行った場合、後期の若年マウスと比較して、骨格筋
および呼吸筋において有意に高い有効性が観察されました。これは、疾患の進行が軽度
な段階での介入が治療効果を最大化する可能性を示唆しています。PBGENE-DMDは、
ジストロフィン遺伝子内の特定の変異部位を標的とし、細胞自身のDNA修復機構を活用
して機能的なジストロフィン発現を回復させることを目指しています。

影響と展望

PBGENE-DMDは、2025年7月にFDAから希少疾病用医薬品（オーファンドラッグ）指
定、2026年2月にはファストトラック指定を受けており、迅速な開発と承認への期待が
高まっています。これは、従来の治療法では対応が困難であったDMD患者にとって、
新たな治療選択肢となる可能性を秘めています。同社は、免疫調節レジメンと厳格な安
全性モニタリングプログラムを組み込んだ臨床試験（NCT07429240）の開始を計画して
おり、今後ヒトでの安全性と有効性が確認されれば、DMD治療に大きな変革をもたら
すでしょう。この技術は、DMDだけでなく、他の遺伝性疾患への応用可能性も示唆し
ており、ゲノム編集分野全体の進展にも貢献することが期待されます。

元記事: https://www.morningstar.com/news/business-wire/20260514177972/precision-biosciences-

presents-new-preclinical-data-supporting-the-advancement-of-pbgene-dmd-into-clinic-at-the-

https://www.morningstar.com/news/business-wire/20260514177972/precision-biosciences-presents-new-preclinical-data-supporting-the-advancement-of-pbgene-dmd-into-clinic-at-the-american-society-of-gene-cell-therapy-2026-annual-meeting
https://www.morningstar.com/news/business-wire/20260514177972/precision-biosciences-presents-new-preclinical-data-supporting-the-advancement-of-pbgene-dmd-into-clinic-at-the-american-society-of-gene-cell-therapy-2026-annual-meeting


american-society-of-gene-cell-therapy-2026-annual-meeting

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.morningstar.com/news/business-wire/20260514177972/precision-biosciences-presents-new-preclinical-data-supporting-the-advancement-of-pbgene-dmd-into-clinic-at-the-american-society-of-gene-cell-therapy-2026-annual-meeting


Genprex社、2型糖尿病向け遺伝子治療の有望な前臨床結
果をASGCTで発表

概要

Genprex社の研究協力者が、2026年米国遺伝子細胞治療学会年次総会で、2型糖尿病を
対象とした遺伝子治療薬候補GPX-002のポジティブな前臨床データを発表しました。
この治療法は、膵臓のアルファ細胞をインスリン産生性のベータ様細胞に変換するこ

とで、マウスモデルにおいて高血糖を4週間以内に改善する効果を示しました。本結果
は、2型糖尿病の根本原因に対処する新たなアプローチの可能性を示唆しています。

公開日 2026年05月14日  PR Newswire  アメリカ



詳細

背景

2型糖尿病（T2D）は、インスリン抵抗性と膵臓のベータ細胞機能不全が特徴の慢性疾
患であり、世界的に患者数が増加しています。既存の治療法は主に血糖コントロールを
目指すものですが、疾患の進行を完全に阻止したり、ベータ細胞の機能を根本的に回復
させたりするものではありません。この未解決の医療ニーズに対し、Genprex社は遺伝
子治療による革新的なアプローチを開発しており、膵臓内の細胞の運命を再プログラム
することで、インスリン産生能力の回復を目指しています。

主要な研究結果

Genprex社の研究協力者は、2026年米国遺伝子細胞治療学会（ASGCT）年次総会におい
て、2型糖尿病の遺伝子治療薬候補「GPX-002」に関する有望な前臨床データを発表し
ました。GPX-002は、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用いて、膵臓にPdx1およ
びMafA遺伝子を直接送達する治療法です。この遺伝子導入により、膵臓内のアルファ
細胞がインスリンを産生する機能的なベータ様細胞へと変換されることが確認されまし
た。2型糖尿病のマウスモデルを用いた試験では、この治療からわずか4週間以内に高血
糖状態が顕著に改善されることが示されました。さらに、電子顕微鏡による詳細な解析
では、治療によって成熟インスリン顆粒の増加と未成熟顆粒の減少が観察され、トラン
スクリプトーム解析ではベータ細胞がより未成熟な状態から成熟した状態へと効果的に
移行していることが裏付けられました。

影響と展望

この前臨床結果は、GPX-002が2型糖尿病の治療において、単なる症状管理に留まら
ず、疾患の根本的なメカニズムに介入する可能性を強く示唆しています。アルファ細胞
を機能的なベータ様細胞に変換するこのアプローチは、失われたインスリン産生能力を
回復させることで、患者の長期的な血糖コントロールを改善し、さらにはインスリン注
射への依存を減らす可能性を秘めています。これは、従来の薬物療法やインスリン補充
療法とは一線を画す、画期的な治療パラダイムの転換となるかもしれません。今後の臨
床試験を通じて、ヒトでの安全性と有効性が確認されれば、GPX-002は2型糖尿病患者
に新たな希望をもたらす重要な治療選択肢となることが期待されます。

元記事: https://www.prnewswire.com/news-releases/genprex-collaborators-present-positive-preclinical-

https://www.prnewswire.com/news-releases/genprex-collaborators-present-positive-preclinical-data-on-diabetes-gene-therapy-for-type-2-diabetes-at-the-2026-american-society-of-gene-and-cell-therapy-annual-meeting-302771907.html


data-on-diabetes-gene-therapy-for-type-2-diabetes-at-the-2026-american-society-of-gene-and-cell-

therapy-annual-meeting-302771907.html

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.prnewswire.com/news-releases/genprex-collaborators-present-positive-preclinical-data-on-diabetes-gene-therapy-for-type-2-diabetes-at-the-2026-american-society-of-gene-and-cell-therapy-annual-meeting-302771907.html
https://www.prnewswire.com/news-releases/genprex-collaborators-present-positive-preclinical-data-on-diabetes-gene-therapy-for-type-2-diabetes-at-the-2026-american-society-of-gene-and-cell-therapy-annual-meeting-302771907.html


iPS細胞由来製品「アムシェプリ」が国内初の薬価収載、
再生医療の新時代へ

概要

中央社会保険医療協議会総会は、住友ファーマのiPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞
「アムシェプリ」を含む3成分3品目を2026年5月20日付で薬価基準に収載することを
承認しました。特にアムシェプリは、iPS細胞由来製品として世界初の薬価収載とな

り、5530万円超の高額な薬価が設定されました。これはパーキンソン病の新たな治療
選択肢として、再生医療の商業化における重要な一歩を示します。

公開日 2026年05月15日  薬事日報  日本



詳細

背景

パーキンソン病や重症心不全といった難治性疾患に対し、iPS細胞（人工多能性幹細
胞）を用いた再生医療は長年、その治療効果が期待されてきました。基礎研究から臨床
応用への道のりは長く、特に製造、品質管理、そして薬価設定といった商業化の課題が
山積していました。今回、日本の中央社会保険医療協議会（中医協）がiPS細胞由来製
品の薬価収載を決定したことは、これらの課題克服に向けた画期的な進展であり、再生
医療が研究段階から実用化段階へと移行する上で極めて重要な意味を持ちます。

主要な決定内容

2026年5月15日の中医協総会において、住友ファーマが開発したiPS細胞由来ドパミン神
経前駆細胞「アムシェプリ」（一般名：ラグネプロセル）を含む、新たな再生医療等製
品3成分3品目が、同年5月20日付で薬価基準に収載されることが了承されました。この
うち「アムシェプリ」は、世界で初めてiPS細胞由来の治療製品として薬価が設定され
たという点で、歴史的な意義を持ちます。その薬価は5530万6737円と決定され、これ
は「先駆加算」および「市場性加算」が適用された結果です。アムシェプリは、レボド
パ含有製剤で効果が不十分なパーキンソン病患者の運動症状改善を目的としており、7
年間の条件・期限付き承認の下で患者への提供が開始されます。また、クオリプスが開
発したiPS細胞由来心筋シート「リハート」も、同様に薬価収載が決定し、重症心不全
の治療に新たな道を開くことになります。



影響と展望

今回の薬価収載は、iPS細胞研究で世界をリードしてきた日本において、再生医療が本
格的な実用化フェーズに入ったことを明確に示しています。高額な薬価は、細胞製品の
複雑な製造プロセス、厳格な品質管理、そして希少疾患を対象とした研究開発コストを
反映したものですが、同時に医療経済における先進医療の価値評価のあり方についても
議論を呼ぶ可能性があります。条件・期限付き承認であるため、市販後も「アムシェプ
リ」や「リハート」の長期的な安全性と有効性に関するデータ収集と評価が厳格に継続
されることになります。この一歩は、パーキンソン病や心不全の患者にとって新たな治
療の光となるだけでなく、今後のiPS細胞由来製品の開発と普及に向けた強力な推進力
となるでしょう。将来的には、より多くの疾患に対するiPS細胞治療の実用化、そして
製造技術の進歩によるコスト低減も期待されます。

元記事: https://www.yakuji.co.jp/entry133889.html

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.yakuji.co.jp/entry133889.html


BCG不応性高リスク膀胱がんに新たな希望：遺伝子治療薬
エドスチラドリンが承認

概要

フェリング・ファーマ株式会社は、BCG（ウシ型結核菌）膀胱内注入療法に不応性の
高リスク筋層非浸潤性膀胱がん患者を対象とした遺伝子治療薬「エドスチラドリン膀
胱内注入液」の製造販売承認を2026年5月8日付で取得しました。この薬剤は、この種

の膀胱がんに対する日本初の非複製型アデノウイルス遺伝子治療であり、膀胱温存治
療の新たな選択肢を提供します。臨床試験では高い完全奏効率と良好な安全性プロフ
ァイルが示されました。

公開日 2026年05月12日  Oncolo.jp  日本



詳細

背景

筋層非浸潤性膀胱がん（NMIBC）は、膀胱がんの約75%を占め、特に高リスクのBCG不
応性NMIBC患者は、治療選択肢が限られています。標準治療であるBCG膀胱内注入療法
が奏効しない場合、多くは膀胱全摘術が推奨されてきましたが、これは患者のQOLに大
きな影響を及ぼします。そのため、膀胱を温存しつつ効果的にがんを制御できる、新た
な治療法の開発が長らく望まれていました。

主要な研究結果

フェリング・ファーマ株式会社は、この深刻なアンメットニーズに応える遺伝子治療薬
「エドスチラドリン膀胱内注入液」（一般名：ナドファラゲン フィラデノベク）の製
造販売承認を、2026年5月8日付で日本国内で取得したと発表しました。本剤は、BCG療
法後に残存または再発した上皮内がん（CIS）を有する高リスクNMIBC患者で、BCG再
導入が不適応となる患者を対象としています。この薬剤は、非複製型アデノウイルスベ
クターを用いて、インターフェロンアルファ-2b（IFNα2b）遺伝子を膀胱細胞に導入し
ます。IFNα2bの発現は、腫瘍細胞に対する多面的な免疫応答を誘導し、抗腫瘍効果を発
揮します。国際共同第3相試験（KEYNOTE-057試験）では、CISを伴う患者コホートにお
いて、投与開始3カ月時点での完全奏効率（CR）が75%と極めて高い数値を示しまし
た。さらに、12カ月時点の追跡データでは、治療を受けた患者の68%が膀胱温存を維持
できたことが主要評価項目として達成されました。薬剤に関連する有害事象は全てグレ
ード1または2であり、重篤なものは報告されておらず、良好な安全性プロファイルが確
認されました。



影響と展望

エドスチラドリンの承認は、BCG不応性の高リスクNMIBC患者に対する日本初の膀胱温
存が可能な遺伝子治療薬として、画期的な進歩を意味します。これまで膀胱全摘術以外
の選択肢が少なかった患者にとって、これは大きな福音であり、患者のQOL向上に大き
く貢献することが期待されます。この治療法は、がん細胞に対する免疫応答を活性化さ
せることで作用するため、単に腫瘍を縮小させるだけでなく、長期的な再発抑制効果も
期待されます。ただし、新たな治療モダリティであるため、市販後調査を通じて、実際
の臨床現場での長期的な有効性や安全性データが継続的に収集・評価される必要があり
ます。この成功は、遺伝子治療が難治性のがん治療において重要な役割を果たす可能性
を再確認させ、今後の泌尿器科がん治療の発展に大きな影響を与えるでしょう。

元記事: https://oncolo.jp/news/260512tm01

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://oncolo.jp/news/260512tm01


AMED成果速報：半月板再生医療製品「セイビスカス注」
が承認、T細胞リプログラミング研究も進展

概要

国立研究開発法人日本医療研究開発機構（AMED）の成果情報によると、富士フイル
ム富山化学株式会社が国内初の半月板損傷向け再生医療等製品「セイビスカス注」の
製造販売承認を取得しました。また、東京大学ではFoxp3によるT細胞の制御性T細胞

へのリプログラミング機構が解明され、免疫細胞療法への新たな知見がもたらされて
います。

公開日 2026年05月08日  国立研究開発法人日本医療研究開発機構 (AMED)  日本



詳細

背景

再生医療分野は、損傷した組織や臓器の機能回復を目指す革新的な治療法として、近年
その研究開発が加速しています。特に整形外科領域における半月板損傷は、若年層から
高齢者まで幅広く見られる一般的な疾患であり、その治療法は依然として課題を抱えて
います。半月板は膝関節の安定性や衝撃吸収に重要な役割を果たしますが、損傷すると
変形性膝関節症のリスクを高めます。また、免疫疾患やがん治療におけるT細胞の機能
制御は、より効果的で副作用の少ない細胞療法の開発に不可欠な要素です。

主要な研究結果

日本医療研究開発機構（AMED）の成果情報によれば、2026年5月8日に富士フイルム富
山化学株式会社が、国内初となる半月板損傷を対象とした再生医療等製品「セイビスカ
ス注」の製造販売承認を取得しました。この製品は、損傷した半月板の修復を促進し、
長期的な膝機能の維持に貢献することが期待されます。具体的な細胞種や作用機序につ
いては、詳細な情報が待たれるところですが、半月板損傷の治療において新たな選択肢
を提示するものです。一方、2026年5月7日には東京大学の研究チームが、免疫システム
における重要な役割を担う制御性T細胞（Treg）へのT細胞のリプログラミング機構を
Foxp3遺伝子を介して解明したと発表しました。これは、免疫応答の制御や自己免疫疾
患、がん免疫療法におけるTreg細胞の操作可能性を高める基礎的な発見です。

影響と展望

「セイビスカス注」の承認は、日本国内において半月板損傷に対する再生医療製品が実
用化された画期的な事例であり、整形外科領域における患者のQOL向上に大きく貢献す
る可能性を秘めています。これは、損傷組織の自己修復能力を最大限に引き出すため
の、細胞治療アプローチの有効性を示すものです。一方、東京大学によるFoxp3を介し
たT細胞リプログラミングのメカニズム解明は、基礎研究の重要な成果であり、将来的
な免疫細胞療法の設計と最適化に不可欠な知見を提供します。特に、特定の免疫応答を
抑制または増強するためのTreg細胞の精密な操作は、自己免疫疾患の治療や、より効果
的なCAR-T細胞療法などの開発に繋がる可能性があります。これらの成果は、再生医療
と免疫療法の両面から、日本の医療技術の進展を示すものであり、今後のさらなる応用
研究と臨床展開が期待されます。



元記事: https://www.amed.go.jp/news/seika/2026_seika_index.html

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.amed.go.jp/news/seika/2026_seika_index.html


医薬品医療機器総合機構（PMDA）が再生医療等製品の規
制枠組みを拡充

概要

医薬品医療機器総合機構（PMDA）は、2026年5月8日から15日にかけ、再生医療等製
品を含む医薬品・医療機器に関する複数の規制更新を行いました。「PMDA信頼性保
証部説明会2026初夏」の開催案内や、治験エコシステム導入推進事業の活動報告、新

医薬品の承認品目一覧の更新などが含まれます。また、少数例臨床試験に関する留意
事項の英訳公開により、国際的な規制調和への取り組みも強化されています。

公開日 2026年05月15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

再生医療等製品は、その革新性と複雑性から、従来の医薬品とは異なる特別な規制枠組
みが求められます。患者への迅速なアクセスと安全性の確保を両立させるため、世界各
国で規制当局は継続的にガイドラインの整備と更新を進めています。日本においても、
医薬品医療機器総合機構（PMDA）がこの分野の規制の中心的な役割を担い、承認審
査、市販後安全対策、そして国際的な調和に向けた取り組みを積極的に行っています。

主要な更新内容

PMDAは2026年5月8日から15日にかけて、再生医療等製品を含む医薬品および医療機器
に関する一連の重要な更新を行いました。具体的には、5月15日には製品の信頼性保証
に関する「PMDA信頼性保証部説明会2026初夏」の開催が告知され、同年7月開催の
「令和7年度治験エコシステム導入推進事業活動報告書」が掲載されました。治験エコ
システム導入推進事業は、臨床開発の効率化と質の向上を目指すもので、再生医療製品
の迅速な臨床導入に不可欠です。さらに、5月12日には「新医薬品の承認品目一覧
（2026年5月11日承認分まで）」が更新され、これにより新たな医薬品や再生医療等製
品の市場導入状況が示されました（前述のアムシェプリ等の情報も含まれる可能性があ
ります）。また、5月11日には「少数例臨床試験に関する留意事項について（Early

Consideration）」の英語版が公開され、これは国際的な治験の円滑化と、希少疾病用医
薬品・再生医療等製品のグローバル開発を支援するPMDAの姿勢を示すものです。5月8

日には「2025年度（令和7年度）第2回医薬品・再生医療等製品の安全使用に関する調査
結果」も公表され、市販後の安全管理の強化が図られています。



影響と展望

PMDAによるこれらの継続的な規制枠組みの更新は、再生医療等製品の開発から承認、
そして市販後管理に至るまで、ライフサイクル全体にわたる安全性と品質の確保を目的
としています。特に少数例臨床試験に関する国際的なガイドラインの提供は、日本の再
生医療製品が海外市場へ展開する際の障壁を低減し、国際競争力を高める上で重要な意
味を持ちます。また、治験エコシステムの推進は、研究開発のスピードアップと効率化
に貢献し、新たな治療法の患者への早期提供を可能にします。今後もPMDAは、科学的
知見の進展と産業のニーズに応える形で、規制の最適化を進め、日本の再生医療分野の
健全な発展を支えていくことが期待されます。これにより、患者はより安全で質の高い
革新的な治療を享受できるようになるでしょう。

元記事: https://www.pmda.go.jp/

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

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


ケイファーマ、iPS創薬・再生医療事業で多角的なパイプ
ラインを着実に推進

概要

ケイファーマ株式会社の第1四半期決算報告によると、同社はiPS細胞創薬事業で6つの
パイプライン、再生医療事業で5つのパイプラインをそれぞれ着実に研究開発を進めて
いることが明らかになりました。これは、iPS細胞技術を基盤とした多岐にわたる疾患

へのアプローチを示しており、同社の長期的な成長戦略の中核をなすものです。

公開日 2026年05月15日  Kabutan.jp  日本



詳細

背景

現代の医療において、難治性疾患に対する新たな治療法の開発は喫緊の課題となってい
ます。iPS細胞（人工多能性幹細胞）技術は、その無限の増殖能力と多様な細胞への分
化能から、創薬スクリーニング、疾患モデル構築、そして直接的な細胞治療といった幅
広い応用が期待されています。特に、既存薬では効果が限定的な疾患や、新たな作用機
序を持つ薬剤が求められる分野において、iPS細胞を活用した創薬・再生医療は大きな
可能性を秘めています。ケイファーマ株式会社は、この革新的な技術を最大限に活用
し、複数の疾患領域で研究開発を推進しているバイオベンチャー企業です。

主要な研究進捗

ケイファーマ株式会社が発表した第1四半期（1Q）の決算報告書によれば、同社はiPS細
胞創薬事業と再生医療事業の両輪で、研究開発を順調に進展させています。iPS細胞創
薬事業においては、現在6つの異なるパイプラインが進行中であり、これらは主に疾患
メカニズムの解明、新規ターゲットの探索、およびハイスループットスクリーニングを
通じた有望な化合物の特定に焦点を当てています。一方、再生医療事業では、5つのパ
イプラインが活発に研究されており、これらはiPS細胞から分化誘導した細胞を直接患
者に移植することで、損傷した組織や臓器の機能を回復させることを目指しています。
これらのパイプラインは、神経変性疾患、心疾患、眼疾患など、多様な疾患領域をカバ
ーしていると見られます。



影響と展望

ケイファーマの多岐にわたるパイプラインの進捗は、iPS細胞技術が創薬と再生医療の
双方において、具体的な製品開発へと着実に繋がりつつあることを示しています。特に
6つのiPS創薬パイプラインと5つの再生医療パイプラインという数は、同社が特定の領
域に限定されず、iPS細胞の汎用性を活かした多角的なアプローチをとっていることを
強調します。これにより、リスクを分散しつつ、異なる疾患メカニズムに対応する多様
な治療法を生み出す可能性が高まります。今後の課題としては、これらの前臨床段階に
あるパイプラインが、安全性と有効性の評価を経て臨床試験へと移行し、最終的に承
認・上市に至るまでの長期的な開発ロードマップを着実に実行できるかどうかが挙げら
れます。ケイファーマの継続的な研究開発の成功は、iPS細胞技術の医療応用における
日本企業の存在感を高め、将来的に多くの患者に革新的な治療法を届けることに貢献す
るでしょう。

元記事: https://kabutan.jp/news/marketnews/?&b=n202605151244

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://kabutan.jp/news/marketnews/?&b=n202605151244


Locus Cell社、CellFiber®技術でヒト臍帯由来間葉系幹細
胞の大規模製造プロセスを確立

概要

Locus Cell株式会社は、CellFiber®技術を活用し、ヒト臍帯由来間葉系幹細胞（UC-

MSC）の大規模かつ高効率な製造プロセスを確立したことを発表しました。この技術
は、浮遊培養下での細胞生産を可能にし、従来の接着培養と比較して培地交換の頻度

を低減しながら、高密度かつ高活性な細胞を安定供給できるのが特徴です。これによ
り、再生医療製品の実用化に向けた重要な製造上の課題が解決されます。

公開日 2026年05月14日  PR Times  日本



詳細

背景

間葉系幹細胞（MSC）は、自己増殖能力と多能性分化能を持つことから、様々な疾患に
対する再生医療製品の候補として注目されています。特にヒト臍帯由来間葉系幹細胞
（UC-MSC）は、倫理的懸念が少なく、免疫原性が低いという利点があり、臨床応用へ
の期待が高まっています。しかし、MSCの商業的生産においては、細胞の品質を維持し
つつ、安全かつ効率的に大規模な細胞数を確保することが長年の課題でした。従来の接
着培養法では、培養スケールの限界や作業の煩雑さ、人件費の高さがボトルネックとな
っていました。

主要な研究結果

Locus Cell株式会社は、CellFiber株式会社との協業を通じて、独自の「CellFiber®技術」
を活用したヒト臍帯由来間葉系幹細胞（UC-MSC）の大規模製造プロセスを確立したと
発表しました。この革新的な技術は、細胞を中空糸（ホローファイバー）内で浮遊培養
する方式を採用しています。具体的には、細胞を特殊なファイバーの内部で三次元的に
増殖させることで、細胞への物理的ストレスを最小限に抑えつつ、高密度培養を実現し
ます。このプロセスにより、従来の接着培養法と比較して、培地交換の頻度を著しく低
減しながら、細胞の増殖速度と生存率を向上させることが可能となりました。結果とし
て、Locus Cell社は、高度に標準化された環境で、均一な品質と高い機能性を持つUC-

MSCを安定して大量に供給できるシステムを構築しました。これにより、1バッチあた
りで従来の数倍から数十倍の細胞数を効率的に生産できるようになります。



影響と展望

Locus Cell社によるCellFiber®技術を用いたUC-MSCの大規模製造プロセスの確立は、再
生医療分野における製造のボトルネックを解消する画期的な進展です。この技術は、細
胞製品のコスト削減と供給安定化に直接貢献し、UC-MSCをベースとした再生医療製品
の商業化を大きく加速させるでしょう。特に、浮遊培養によるスケールアップは、従来
の接着培養が抱えるスペース効率の悪さや、自動化の難しさといった課題を克服しま
す。これにより、より多くの患者が、より手頃な価格で高品質な細胞治療を受けられる
ようになる未来が開かれます。今後、この技術が様々な種類のMSCや他の細胞治療製品
の製造にも応用されることで、再生医療産業全体の発展に寄与することが期待されま
す。また、プロセス全体の品質管理やバリデーションに関する知見も深まり、細胞医薬
製造のベストプラクティスが確立されていくことでしょう。

元記事: https://prtimes.jp/main/html/rd/p/000000028.000067783.html

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://prtimes.jp/main/html/rd/p/000000028.000067783.html


iPS細胞臨床試験の最前線：Americord Registryが最新の
ブレークスルーを報告

概要

Americord Registryは、iPS細胞臨床試験の最新動向に関する包括的なレポートを発表
しました。このレポートでは、神経疾患や眼科疾患を含む多岐にわたる疾患領域にお
けるiPS細胞治療の進捗が詳述されており、特定の臨床試験IDと初期結果が示されてい

ます。これにより、iPS細胞技術の臨床応用が着実に拡大している現状が浮き彫りにな
っています。

公開日 2026年05月01日  Americord Registry  アメリカ



詳細

背景

iPS細胞（人工多能性幹細胞）は、患者自身の体細胞から作製できるという特性から、
拒絶反応のリスクが低いという大きな利点を持ち、再生医療の未来を担う技術として期
待されています。2000年代後半のiPS細胞発見以来、その研究は飛躍的に進展し、基礎
研究の段階を超えて、様々な難治性疾患に対する臨床試験が世界中で実施されるように
なりました。特に神経変性疾患や眼科疾患など、既存治療法が限られる分野でのiPS細
胞治療の可能性は、患者や医療関係者から高い関心を集めています。

主要な研究結果

Americord Registryが発行したレポートは、iPS細胞臨床試験における最新のブレークス
ルーと動向を網羅的に報告しています。このレポートでは、特に以下の点が強調されて
います。

**多様な疾患領域への応用**: パーキンソン病、脊髄損傷、加齢黄斑変性、心不全、
肝疾患など、幅広い疾患に対するiPS細胞治療の臨床試験が進行中です。それぞれの
疾患において、iPS細胞から分化誘導された特定の細胞（例：ドパミン神経前駆細
胞、網膜色素上皮細胞、心筋細胞など）が移植され、安全性と有効性が評価されてい
ます。

**初期臨床試験での安全性と忍容性**: 多くの第I相および第II相臨床試験において、
iPS細胞由来細胞の移植は概ね安全であり、患者によく忍容されることが示されてい
ます。重篤な有害事象や腫瘍形成のリスクは、厳格な細胞選別と品質管理により低い
水準に抑えられています。

**有望な有効性シグナル**: 一部の試験では、疾患の進行抑制や機能改善といった、
初期段階ながらも治療効果を示唆する有望な結果が報告されています。例えば、神経
変性疾患では運動機能の改善、眼科疾患では視力維持・回復の兆候が見られていま
す。

**グローバルな研究協力**: 日本、米国、欧州を中心に、iPS細胞研究の国際的な協力
体制が強化されており、臨床試験の知見が共有され、開発が加速しています。

このレポートでは、特定の臨床試験IDやそのプロトコルに関する情報も含まれており、
研究者や臨床医にとって価値の高い情報源となっています。



影響と展望

Americord Registryのレポートが示すiPS細胞臨床試験の進捗は、再生医療が実用化フェ
ーズへと確実に移行していることを裏付けるものです。特に神経疾患や眼科疾患におけ
る有望な初期結果は、これまで治療が困難であった多くの患者に新たな希望を与えま
す。iPS細胞技術は、細胞補充療法だけでなく、疾患モデルとしての利用による創薬研
究や、個別化医療への展開といった多岐にわたる可能性を秘めています。今後の課題と
しては、より大規模な臨床試験での長期的な安全性と有効性の確立、製造プロセスの標
準化とコスト削減、そして規制当局との連携による迅速な承認経路の確立が挙げられま
す。これらの課題が解決されれば、iPS細胞治療は、既存医療に大きな変革をもたら
し、多くの人々の健康と生活の質の向上に貢献するでしょう。

元記事: https://www.americordblood.com/articles/ipsc-clinical-trials-latest-breakthroughs-stem-cell-

research
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Cell-Easy社、iPS細胞由来ベータ細胞の大規模生産プログ
ラムを開始し、糖尿病治療への道を開く

概要

Cell-Easy社は、iPS細胞由来ベータ細胞の製造におけるスケールアップの課題に対処す
るため、新たなプログラムを立ち上げました。この取り組みは、糖尿病治療に向けた
高品質なiPS細胞由来ベータ細胞の安定的な大量供給を目指すものであり、細胞治療の

実用化における重要なボトルネックを克服するものです。大規模生産技術の確立は、
将来的な臨床応用と患者アクセスに不可欠となります。

公開日 2026年04月16日  BioInformant  アメリカ



詳細

背景

糖尿病、特に1型糖尿病の患者は、インスリン産生細胞である膵臓のベータ細胞が自己
免疫疾患により破壊されるため、生涯にわたるインスリン補充療法が必要となります。
iPS細胞（人工多能性幹細胞）技術を用いることで、患者自身の細胞からベータ細胞を
誘導し、移植することでインスリン産生能力を回復させる再生医療が期待されていま
す。しかし、この画期的な治療法の実用化には、臨床試験や最終的な商業化に必要な量
の、高品質かつ機能的なiPS細胞由来ベータ細胞をいかに大規模かつコスト効率よく製
造するかという大きな課題が立ちはだかっています。従来の細胞培養技術では、大量生
産における品質の均一性やコスト、時間といった側面で限界がありました。

主要な研究結果

Cell-Easy社は、この製造上のボトルネックを解決するため、iPS細胞由来ベータ細胞の
大規模生産プログラムを新たに開始したことを発表しました。このプログラムの核心
は、高度なバイオエンジニアリング技術と自動化された培養システムを組み合わせるこ
とで、以下の目標を達成することにあります。

**生産効率の劇的な向上**: 従来の数倍から数十倍の速度でベータ細胞を培養し、一
貫した品質を保ちながら大量に供給できる技術の開発。

**品質の一貫性確保**: 大規模培養下においても、ベータ細胞の形態、遺伝子発現パ
ターン、そして最も重要なインスリン分泌応答といった機能的特性が均一に保たれる
プロトコルの最適化。

**コスト削減**: 自動化と効率化により、製造コストを低減し、将来的に治療費を抑
えることを目指します。

**分化プロセスの最適化**: iPS細胞から機能的なベータ細胞へと効率的に分化させる
ための培養条件や因子をさらに最適化し、製造プロセスの堅牢性を高めます。

Cell-Easy社は、これらの技術的課題に対処することで、糖尿病治療に向けたiPS細胞由
来ベータ細胞の供給体制を確立することを目指しています。



影響と展望

Cell-Easy社によるiPS細胞由来ベータ細胞の大規模生産プログラムの開始は、糖尿病の
細胞治療を研究段階から実用化段階へと移行させる上で極めて重要な意味を持ちます。
この技術の確立は、単に大量の細胞を供給するだけでなく、治療製品としての品質基準
を満たし、患者に安全かつ効果的な治療を提供する基盤となります。大規模な細胞生産
能力が確立されれば、現在世界中で進行中のiPS細胞由来ベータ細胞の臨床試験が加速
され、より多くの患者がこの革新的な治療の恩恵を受けられるようになるでしょう。ま
た、生産コストの低減は、保険適用や医療システムへの導入を容易にし、治療のアクセ
シビリティを向上させます。この成功は、糖尿病治療におけるパラダイムシフトをもた
らす可能性を秘めており、将来的には他の細胞治療製品の製造にも応用可能なプラット
フォーム技術となることが期待されます。

元記事: https://bioinformant.com/cell-easy-ipsc-derived-beta-cell-program/

収集日: 2026年05月15日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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NIH資金提供研究、CRISPR遺伝子編集システムの小型化
に成功 — 体内精密送達の実現へ

概要

米国国立衛生研究所（NIH）の資金提供を受けた研究により、CRISPR-Cas遺伝子編集
システムを大幅に小型化する技術が開発されました。このミニCRISPRシステムは、従
来の大型システムが抱えていた体内送達の課題を克服し、より多様な組織や細胞への

精密かつ効率的な遺伝子送達を可能にします。これにより、遺伝性疾患の治療におい
てCRISPR技術の臨床応用が大きく前進すると期待されます。

公開日 2026年04月15日  European AIDS Treatment Group (EATG) News  アメリカ



詳細

背景

CRISPR-Cas9などのゲノム編集技術は、特定の遺伝子配列を標的としてDNAを切断・修
復することで、遺伝性疾患の根本的な治療法として大きな期待を集めています。しか
し、その広範な臨床応用には、編集システムを安全かつ効率的に体内の標的細胞へ送達
するという技術的課題が立ちはだかってきました。特に、CRISPR-Cas9複合体のサイズ
が比較的大きいため、アデノ随伴ウイルス（AAV）などの一般的な遺伝子治療ベクター
に搭載する際に容量制限が生じ、全身性の送達が困難であるという問題がありました。

主要な研究結果

米国国立衛生研究所（NIH）の支援を受けた最新の研究で、CRISPR遺伝子編集システム
を大幅に小型化する画期的なブレークスルーが達成されました。研究チームは、
CRISPR-Casシステムの中でも特に小さい変異体（ミニCRISPR）を特定し、その効率性
を維持しつつサイズを縮小する技術を開発しました。この小型化されたCRISPRシステム
は、既存の大型システムと比較して、AAVなどのウイルスベクターに搭載可能な容量が
飛躍的に増大します。これにより、体内のより多様な組織や細胞タイプへ、より精密か
つ効率的に遺伝子編集ツールを送達することが可能となりました。実験では、このミニ
CRISPRシステムが、特定の遺伝性疾患モデルにおいて、高い編集効率と標的特異性を維
持しながら、全身的に遺伝子編集を行うことができることが実証されました。これによ
り、肝臓、筋肉、脳といった主要な臓器への遺伝子送達が現実的なものとなります。



影響と展望

CRISPR遺伝子編集システムの小型化は、遺伝子治療の臨床応用において極めて重要なマ
イルストーンとなります。従来のCRISPRシステムではアプローチが困難であった、より
広範な遺伝性疾患（例：嚢胞性線維症、ハンチントン病、多くの希少疾患）に対する治
療法開発への道が開かれます。特に、AAVベクターを用いたin vivo（生体内）遺伝子編
集の効率と安全性が向上することで、一度の治療で長期的な効果が期待できる可能性が
高まります。また、小型化されたシステムは、免疫反応のリスクを低減する可能性も秘
めています。今後の展望として、この技術は、現在の研究段階にある多くのCRISPRベー
スの治療法を加速させ、最終的には患者の元へ届けるための重要なステップとなるでし
ょう。精密医療の進展に大きく貢献し、遺伝子疾患に苦しむ患者にとって真のブレーク
スルーとなることが期待されます。

元記事: https://www.eatg.org/hiv-news/nih-funded-breakthrough-shrinks-crispr-for-precision-delivery-

in-the-body/
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XellSmart社、パーキンソン病向けiPS細胞治療の第II相試
験を開始：第I相の良好な結果を受けて

概要

XellSmart社は、iPS細胞由来のパーキンソン病治療薬の第II相臨床試験を開始しまし
た。この決定は、第I相試験で示された良好な安全性プロファイルと初期の有効性デー
タに基づくものです。今回の進展は、神経変性疾患に対するiPS細胞ベースの治療法が

臨床開発の重要な段階に進んだことを示しており、患者にとって新たな治療選択肢と
なる期待が高まっています。

公開日 2026年04月14日  The Regen Report  アメリカ



詳細

背景

パーキンソン病は、脳内のドーパミン産生ニューロンの進行性な変性によって引き起こ
される神経変性疾患であり、振戦、運動緩慢、筋強剛などの運動症状と、非運動症状を
特徴とします。現在の治療法は、主にドーパミン補充療法が中心であり、症状を一時的
に緩和するものの、病気の進行を止めることはできません。iPS細胞（人工多能性幹細
胞）技術は、失われたドーパミン神経細胞を置き換える細胞補充療法として、パーキン
ソン病の根本的な治療法となる可能性を秘めており、世界中で活発な研究開発が行われ
ています。

主要な研究結果

XellSmart社は、パーキンソン病を対象としたiPS細胞由来細胞治療薬の第II相臨床試験を
開始したことを発表しました。この第II相試験への移行は、先行する第I相臨床試験で得
られた良好な結果に基づいています。第I相試験では、治療の主要目的である安全性と
忍容性プロファイルが優れていることが確認されました。患者は、移植されたiPS細胞
由来のドーパミン神経前駆細胞に対し、重篤な免疫反応や腫瘍形成などの有害事象を示
すことなく、治療を良好に忍容しました。さらに、初期段階の有効性データにおいて
も、一部の患者で運動機能の改善やドーパミン作動性経路の活性化を示唆するポジティ
ブな兆候が見られたと報告されています。これらの結果は、iPS細胞由来細胞がパーキ
ンソン病患者において安全に移植され、疾患の症状を改善する可能性を持つことを示唆
しています。



影響と展望

XellSmart社がiPS細胞由来パーキンソン病治療薬の第II相試験に進んだことは、神経変性
疾患に対する再生医療の分野における重要なマイルストーンです。第I相での安全性と
予備的な有効性の確認は、この革新的な治療法が、より大規模な患者群での効果と安全
性を検証する次のステップへと進むための強力な根拠となります。第II相試験では、よ
り多くの患者を対象に、治療の最適な投与量、投与頻度、そして臨床的有効性の詳細な
評価が行われます。この治療法が成功すれば、パーキンソン病患者の運動機能と生活の
質を大幅に改善し、既存の対症療法を補完または置き換える、根本的な治療選択肢とな
る可能性があります。今後の課題は、長期的な効果の持続性、免疫抑制の必要性、そし
て商業的生産のスケールアップなどですが、XellSmart社の進捗は、iPS細胞技術が神経
疾患治療の未来を拓く可能性を強く示唆しています。

元記事: https://theregenreport.com/2026/04/14/xellsmart-launches-ipsc-phase-ii-for-parkinsons-

following-encouraging-phase-i-results/
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