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今週のキーワード

iPS細胞実用化
日本で初の薬事承認、臨床成果続々

16
件

記事総数

4
カ国

対象国

2
件

iPS細胞治療薬承認

10
名

糖尿病非依存

今週の全16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
3Dバイオプリンティン
グ

技術解説
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

レーザーアシストバイオプリンティングによる高精度
な組織・オルガノイド構築技術が進展し、創薬や細胞
治療への応用が加速。

#02 FUJIFILM iPSC製造 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

●

FUJIFILM Cellular DynamicsがiPSC製造能力を4倍に
拡大する新施設を開設し、研究製品供給と細胞治療CD
MO需要に対応。

#03 iPS細胞臨床進捗 業界レポ
ート

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
●

パーキンソン病、心不全、がん治療など多岐にわたるi
PS細胞臨床試験で有望な進展が報告され、実用化が加
速。

#04 Vertex 1型糖尿病治療 製品発表
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

Vertex社のiPS細胞由来Zimislecelが1型糖尿病患者10
名でインスリン非依存性を達成し、2026年薬事申請
を目指す。

#05 日本iPS細胞承認 製品承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●

日本で重症心不全治療薬「リハート」とパーキンソン
病治療薬「アムシェプリ」がiPS細胞治療薬として世
界初の薬事承認。

#06 PMDA承認審査概要 規制情報
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●

PMDAが2026年度の新医薬品・再生医療等製品の承認
審査業務概要を発表し、iPS細胞加工製品を含む多様
な製品を対象。

#07 in vivo CAR-T競争 業界レポ
ート

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

患者体内でCAR-T細胞を生成するin vivo CAR-T療法
の開発競争が激化し、アステラス製薬も国際連携で参
画。

#08 LNP最新進歩 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○

核酸・mRNA・遺伝子編集治療薬送達における脂質ナ
ノ粒子（LNP）技術が進歩し、AI設計や生分解性LNP
が開発中。

#10 小型CRISPRシステム
学術ブレ
ークスル

ー

●●●●
●

●○○○
○

●●●●
○

●●●●
●

●●○○
○

NIH資金研究でAAVベクターに搭載可能な小型CRISP
R酵素Al3Cas12fが発見・最適化され、体内遺伝子編
集が加速。

#11
CRISPR
Therapeutics受賞

企業発表
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○

CRISPR Therapeuticsが遺伝子編集の進歩でグローバ
ル認知賞を受賞。鎌状赤血球症などで臨床成果を報告
。

#12 NouvNeu001迅速指定 規制情報
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

iRegene Therapeutics社のiPS細胞由来パーキンソン
病治療薬NouvNeu001がFDAからRMATとFast
Trackの二重指定を取得。

#13
iPS細胞治療パイプラ
イン

市場概観
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
2026年のiPS細胞由来細胞治療薬パイプラインは神経
、心血管、糖尿病など多様な疾患で臨床開発が進展。
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# 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

#14 遺伝子治療最前線 解説記事
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

2026年の遺伝子治療はCRISPR in vivo、AAVベクタ
ー、mRNA応用が進む一方、高額治療費や倫理課題が
焦点。

#15 LNPアジア太平洋会議 会議告知
●○○○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●●

○

2026年にLNPアジア太平洋会議が開催され、LNP、細
胞外小胞、エクソソーム、日本の研究に焦点が当てら
れる。

#16 網膜シート移植結果 臨床研究
報告

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
●

●●●●
●

神戸アイセンター病院のiPS細胞由来網膜シート移植
臨床研究が終了し、網膜色素変性症患者での安全性と
生着を確認。

#18 CASGEVY償還契約 企業発表
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

Vertex社の遺伝子編集治療薬CASGEVYがドイツで償
還契約を締結し、高額遺伝子治療のアクセス性向上に
貢献。

●●●●○ 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

❶iPS細胞治療の「量産化」と「コスト」は、あなたのビジネスモデルを破壊しないか？
FUJIFILM Cellular DynamicsがiPSC製造能力を4倍に拡張（#02）し、iRegene Therapeuticsのアロジェン性iPS細胞療
法が迅速指定（#12）を受けるなど、iPS細胞治療の量産化とコスト効率化が加速しています。Vertex社の高額遺伝子治
療薬CASGEVYの償還契約（#18）も、価格設定とアクセスモデルに新たな基準を提示。既存の材料・部品サプライヤー
や製薬企業は、このコスト構造の変化にどう対応すべきか、自社のビジネスモデルの再評価が急務です。

❷in vivo遺伝子編集・細胞治療は、既存の治療薬開発戦略を陳腐化させるか？
NIH資金による小型CRISPRシステム（#10）の発見やin vivo CAR-T療法（#07）の開発競争激化は、患者の体内で直接
遺伝子編集や細胞治療を行う新たなパラダイムを示唆しています。これは、体外で細胞を加工・培養する従来のex vivoア
プローチに比べて、製造プロセス、物流、コスト、患者負担を劇的に変える可能性を秘めています。自社の研究開発パイ
プラインや製造インフラが、この技術革新に対応できるか、早期の戦略転換が求められます。

❸日本の再生医療エコシステムは、この「承認ラッシュ」を活かしきれるか？
日本でiPS細胞治療薬が世界初の薬事承認（#05）され、PMDAも再生医療等製品の審査体制を強化（#06）しています。
これは日本の研究開発が結実した歴史的快挙ですが、この勢いを単なる国内の成功に終わらせず、グローバル市場での競
争優位を確立できるかが問われます。製造技術の標準化、国際的な規制調和、そして高額治療薬の持続可能な償還モデル
構築（#14, #18）など、エコシステム全体での課題解決と戦略的な投資が不可欠です。

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 糖尿病治療

網膜再生

小型CRISPR

LNP技術iPSC量産
in vivo CAR-T

遺伝子償還

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● iPS承認 機会大 再生医療市場拡大、材料需要増 —

● 糖尿病治療 機会大 iPS細胞治療の成功事例、関連材料開発 —

● 網膜再生 機会大 日本発の臨床成果、眼科材料 —

● 小型CRISPR 注意 in vivo遺伝子治療の基盤技術 既存技術の陳腐化、競争激化
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● LNP技術 注意 デリバリー技術の進化、新材料 海外技術先行、競争激化

● iPSC量産 注意 iPSC関連材料・装置需要 海外での量産化先行、コスト競争

● in vivo CAR-T 注意 がん治療の革新、日本企業の参画 開発競争激化、技術キャッチアップ

● 遺伝子償還 脅威大 — 高額治療薬の償還モデル変化
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深掘り ① ― 日本、iPS細胞治療薬が初の薬事承認
#05 | 2026/04/16 | 再生医療 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●●●●●

2026年3月、日本でiPS細胞を用いた再生医療製品2種類が世界で初めて条件・期限付きで薬事承認されました。承認さ
れたのは、重症心不全治療薬「リハート」（クオリプス開発）と、パーキンソン病治療薬「アムシェプリ」（住友ファ
ーマ開発）です。これはiPS細胞医療が研究段階から「現実の治療」へと移行する歴史的転換点を示し、日本の再生医
療研究開発におけるマイルストーンとなります。

「リハート」はiPS細胞由来心筋細胞シートで心機能回復を、「アムシェプリ」はiPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞で
パーキンソン病の運動機能改善を目指します。この条件・期限付き承認は、革新的な再生医療等製品の早期実用化を促
す日本の規制パスウェイに基づくもので、未だ有効な治療法が限られる重症疾患患者に迅速に治療を届けることを可能
にします。

▶ 技術者の視点

今回の日本でのiPS細胞治療薬承認は、長年の研究が実を結んだ画期的な成果であり、再生医療産業全体
に大きな【機会】をもたらします。特に、心不全やパーキンソン病といった難病に対する新たな治療選
択肢が確立された意義は非常に大きい。ただし、「条件・期限付き承認」であるため、承認後の長期的
な安全性・有効性データの収集と評価が極めて重要です。製造プロセスにおける品質の均一性確保やコ
スト効率化も、今後の商業化と普及に向けた未解決課題として残ります。日本企業にとっては、この成
功を足がかりに、関連材料や製造装置、品質評価技術の開発を加速させる【機会】である一方、グロー
バルな競争激化の中で、いかに日本の技術優位性を維持し、国際標準をリードしていくかが【脅威】と
なります。特に、他国での承認プロセスや償還モデルの動向を注視し、戦略的なグローバル展開を検討
すべきです。

深掘り ② ― Vertex社、1型糖尿病治療で画期的成果
#04 | 2025/06/26 | Breakthrough T1D | 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●●●○○

Vertex社の細胞療法Zimislecel（旧VX-880）のFORWARD-101試験で、1型糖尿病患者12名中10名が365日後にイン
スリン非依存性を達成し、重度の低血糖イベントから解放されたと報告されました。この治療法はiPS細胞由来の膵島
細胞移植を伴い、移植細胞がC-ペプチドレベル上昇を通じてインスリン産生能力を示すことが確認されています。

Vertex社は2026年に本薬の薬事申請を目指しており、1型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
めています。ただし、現在の治療法では免疫拒絶を防ぐための継続的な免疫抑制剤の使用が必要であり、免疫抑制剤不
要の次世代治療法（VX-264など）の開発も進められていましたが、こちらは臨床開発中止が決定しています。

▶ 技術者の視点

Vertex社のZimislecelは、iPS細胞由来細胞治療が1型糖尿病という難病に対して、インスリン非依存性
という画期的な成果をもたらした点で極めて重要です。12名中10名という高い成功率は、iPS細胞技術
の臨床的有効性を強く裏付けるものであり、患者のQoL向上に大きく貢献する【機会】となります。し
かし、免疫抑制剤の継続使用が必要である点は、長期的な安全性や患者負担の観点から依然として課題
です。Vertex社が免疫抑制剤不要の次世代治療法を中止したことは、この課題の難しさを示唆していま
す。日本企業にとっては、この成功事例を参考に、iPS細胞由来膵島細胞の製造技術、免疫拒絶を回避す
る技術（例：HLA遺伝子編集、マイクロカプセル化）の開発を加速させる【機会】があります。一方で
、海外企業が先行する中で、いかに競争力を高めるかが【脅威】となるでしょう。特に、細胞の安定供
給、品質管理、コスト効率化は、実用化に向けた重要な課題です。
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深掘り ③ ― 小型CRISPRシステム、体内精密送達へ
#10 | 2026/04/13 | National Institutes of Health (NIH) | 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●●○○○

米国国立衛生研究所（NIH）の資金援助を受けた研究チームが、体内での精密送達を可能にする、小型化された改良型
CRISPR遺伝子編集システムを発見しました。アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターに適合するほど小さい天然酵素Al3
Cas12fを特定し、その編集性能を劇的に向上させた強化版を開発。これにより、既存のCRISPRシステムが大きすぎて
標的送達システムに収まらないという主要な課題を克服しました。

この小型化されたCRISPR酵素は、AAVの積載容量制限をクリアし、全身性疾患や特定の臓器を標的とするin vivo遺伝
子治療の可能性を大きく広げます。高い編集効率と幅広い応用可能性を持ち、遺伝子編集技術が実験室から患者の体内
へと移行する上で重要な技術的進歩となります。

▶ 技術者の視点

小型CRISPR酵素Al3Cas12fの発見と最適化は、in vivo遺伝子治療の実現に向けた学術的ブレークスル
ーであり、その技術新規性は極めて高いです。従来のCas9のサイズがAAVベクターの搭載容量のボトル
ネックとなっていた課題を根本的に解決するもので、多くの遺伝性疾患に対する治療法開発に大きな【
機会】をもたらします。ただし、proximityは基礎研究段階であり、臨床応用までには安全性（オフター
ゲット効果、免疫原性）と有効性のさらなる検証、そして製造プロセスの確立に5年以上の時間が見込
まれます。日本企業にとっては、この基盤技術の動向を早期にキャッチアップし、LNP（#08）などの
デリバリー技術と組み合わせた次世代遺伝子治療の開発に戦略的に投資する【機会】があります。一方
で、この分野での国際競争は激しく、海外の先行技術に追随できない場合は、将来的な遺伝子治療市場
で【脅威】に直面する可能性があります。基礎研究部門は速やかにこの技術の詳細を評価し、応用研究
への展開を検討すべきです。

その他の注目記事
FUJIFILM Cellular Dynamics、iPSC製造能力を拡大する新施設をマディソンに開設
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

富士フイルムがiPSC製造能力を4倍に拡大。研究製品供給と細胞治療CDMO需要に対応し、日本の材料・装置メーカー
に新たなビジネスチャンス。

網膜色素変性症に対するiPS細胞由来網膜シート移植の臨床研究結果：安全性と生着を確認
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●○○

神戸アイセンター病院のiPS細胞由来網膜シート移植臨床研究が終了。安全性と生着を確認し、眼科領域の再生医療に
大きな一歩。日本発の成果として注目。

Vertex Pharmaceuticals、ドイツで鎌状赤血球症およびβサラセミア治療薬CASGEVYの償還契約を発表
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

高額遺伝子治療薬CASGEVYがドイツで償還契約。治療費の支払いモデルが変化し、日本の医療経済や製薬企業の価格
戦略に影響を与える可能性あり。

PMDA 2026年度 新医薬品・再生医療等製品 承認審査業務の概要
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●○○

PMDAの2026年度承認審査業務概要。iPS細胞加工製品を含む再生医療等製品の規制動向は、日本の研究開発・製造企
業にとって必須情報。

核酸・mRNA・遺伝子編集治療薬送達における脂質ナノ粒子の最新進歩
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

LNP技術は遺伝子治療の基盤。AI設計や生分解性LNPの進展は、日本の材料メーカーにとって新たな高機能材料開発の
機会。
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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）
• 【経営企画】日本初のiPS細胞治療薬承認（#05）のインパクトを再評価し、自社の再生医療関連事業戦略への
影響を検討。

• 【R&D;】小型CRISPR（#10）やLNP技術（#08）の最新動向を調査し、自社技術への応用可能性を検討。

▍短期（1ヶ月）
• 【調達】iPSC製造能力拡大（#02）やin vivo
CAR-T（#07）の進展を受け、関連する培養基材、試薬、デリバリー材料のサプライヤー動向を調査。

• 【R&D;】iPS細胞由来細胞治療の臨床成果（#04,
#16）を詳細に分析し、自社の研究テーマへのフィードバックを検討。

▍中長期（四半期〜）
• 【経営企画】高額遺伝子治療薬の償還モデル（#18）や規制動向（#06,
#12）を注視し、将来的な事業ポートフォリオと価格戦略を再構築。

• 【R&D;】3Dバイオプリンティング（#01）やin vivo
CAR-T（#07）など、次世代細胞治療技術への戦略的投資を検討。

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 | 2026-05-23
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3Dバイオプリンティングによる組織・オルガノイド構築
技術の最新動向

概要

3Dバイオプリンティング技術は、オルガノイドや組織モデルの創製において目覚まし
い進展を遂げています。この技術は、細胞治療、個別化診断、および創薬スクリーニ
ングへの応用において大きな可能性を秘めています。特に、既存のランダムな自己組

織化手法の限界を克服するため、レーザーアシストバイオプリンティングのような自
動化された制御可能なバイオファブリケーション手法の必要性が強調されています。
Poietis社の次世代バイオプリンティングシステム「NGB-R LAB」は、多様な3Dバイオ

プリンティングが可能なプラットフォームとして注目されています。

公開日 2026年05月16日  技術情報発信（素材技術を未来へ）  日本



詳細

背景：再生医療と創薬の新たな基盤

再生医療や創薬研究において、生体内の複雑な組織構造を模倣した高機能なモデルは不
可欠です。従来の2D培養や単純なスフェロイド形成では、生体内の微細な構造や細胞間
相互作用を再現することが困難でした。この課題を克服するため、3Dバイオプリンティ
ング技術が注目されています。この技術は、生きた細胞と生体適合性材料（バイオイン
ク）を積層することで、目的の三次元構造を持つ組織やオルガノイドを精密に構築する
ことを可能にします。

しかし、従来のバイオプリンティング技術は、しばしば細胞の生存率、解像度、および
複雑な形状の再現性において限界を抱えていました。特に、スフェロイドの自己組織化
では、構造のランダム性が課題であり、均一な品質の組織モデルを大量生産することが
困難でした。これらの技術的障壁を乗り越え、より臨床応用や産業利用に耐えうるハイ
スループットで高精度な手法が求められています。

主要内容：レーザーアシストバイオプリンティングとPoietis社の技術

最新の研究では、3Dバイオプリンティングによるオルガノイドおよび組織モデルの開発
において、顕著な進歩が見られています。特に、細胞の精密な配置と高解像度な構造形
成を可能にする新しいバイオファブリケーション手法が注目されています。この進展の
核心は、レーザーアシストバイオプリンティングのような、より自動化され制御可能な
アプローチの導入にあります。これにより、従来のランダムな自己組織化に起因する品
質のばらつきを大幅に低減し、より均一で再現性の高い組織構造を生成できるようにな
ります。

フランスのPoietis社が開発した次世代バイオプリンティングシステム「NGB-R LAB」
は、この分野の技術革新を象徴するプラットフォームです。このシステムは、レーザー
誘起前方転写（LIFT）技術をベースとしており、以下の特長を持ちます。

**高解像度と高細胞生存率:** レーザーを用いて細胞を直接、精密に配置すること
で、微細な構造を高い解像度で再現し、同時に細胞へのダメージを最小限に抑え、高
い細胞生存率を維持します。

**マルチモーダルな機能:** 細胞の配置だけでなく、異なる種類のバイオインクや生
体材料を組み合わせることで、血管構造を持つ組織や神経ネットワークなど、より複
雑で機能的な組織モデルの構築が可能です。



**自動化と再現性:** プロセス全体の自動化により、手作業によるばらつきを排除
し、研究間、製造バッチ間で高い再現性を確保します。これは、創薬スクリーニング
におけるハイスループット化や、将来的なGMP製造への応用において極めて重要で
す。

**多様な応用可能性:** この技術は、創薬のための疾患モデル、個別化医療における
患者由来の組織モデル、さらには移植可能な組織や臓器の作製など、幅広い分野での
応用が期待されています。

影響と展望：再生医療と創薬の加速

3Dバイオプリンティング技術の進展は、再生医療と創薬に革命をもたらす可能性を秘め
ています。高精度な組織モデルは、新しい薬剤の有効性評価や毒性試験をin vitroでより
正確に行うことを可能にし、動物実験の削減と開発期間の短縮に貢献します。個別化医
療の観点からは、患者自身の細胞を用いた疾患モデルを作成し、最適な治療法を選択す
るためのプラットフォームとして機能することが期待されます。

また、最終的には、バイオプリンティングによって製造された機能的な臓器や組織が、
ドナー不足の課題を解決し、移植医療に新たな道を開く可能性も視野に入っています。
技術の成熟に伴い、製造コストの削減、スケールアップ、および規制要件への適合が今
後の主要な課題となりますが、Poietisのような企業の努力が、この技術の実用化を加速
させるでしょう。生体適合性バイオインクのさらなる開発や、AIを活用したプリント設
計の最適化も、今後の重要な研究テーマとなると考えられます。

元記事: https://troy-

technical.jp/3d%E3%83%90%E3%82%A4%E3%82%AA%E3%83%97%E3%83%AA%E3%83%B3%E3%83%86%E3

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://troy-technical.jp/3d%E3%83%90%E3%82%A4%E3%82%AA%E3%83%97%E3%83%AA%E3%83%B3%E3%83%86%E3%82%A3%E3%83%B3%E3%82%B0%E3%81%AB%E3%82%88%E3%82%8B%E3%82%AA%E3%83%AB%E3%82%AC%E3%83%8E%E3%82%A4%E3%83%89%E3%81%8A%E3%82%88%E3%81%B3/
https://troy-technical.jp/3d%E3%83%90%E3%82%A4%E3%82%AA%E3%83%97%E3%83%AA%E3%83%B3%E3%83%86%E3%82%A3%E3%83%B3%E3%82%B0%E3%81%AB%E3%82%88%E3%82%8B%E3%82%AA%E3%83%AB%E3%82%AC%E3%83%8E%E3%82%A4%E3%83%89%E3%81%8A%E3%82%88%E3%81%B3/


FUJIFILM Cellular Dynamics、iPSC製造能力を拡大する新
施設をマディソンに開設

概要

FUJIFILM Cellular Dynamics（FCDI）が、ウィスコンシン州マディソンに新たな本社と
iPS細胞開発・製造施設を開設しました。この新施設は、iPS細胞ベースの研究製品およ
びサービス製造の能力を4倍に拡張するものです。将来的な細胞治療製品の受託製造需

要にも対応できるよう、拡張可能な設計が採用されています。この投資は、FCDIのiPS

細胞由来iCell製品ラインの生産を強化し、研究製品ポートフォリオ全体の開発、製
造、商業化を加速させます。

公開日 2026年05月20日  FUJIFILM Cellular Dynamics  アメリカ



詳細

背景：iPSC研究と産業需要の拡大

iPSC（人工多能性幹細胞）技術は、再生医療、創薬、疾患モデリングといった分野で急
速な発展を遂げており、その応用範囲は広がり続けています。それに伴い、高品質で均
一なiPSCおよびその分化細胞を大規模に供給する能力が、研究機関や製薬企業から強く
求められています。特に、iPSC由来の細胞治療が臨床試験段階に進み、将来的には商業
生産が視野に入っていることから、GMP（医薬品製造管理および品質管理基準）に準拠
した製造施設とその供給能力の確保は、業界全体の喫緊の課題となっています。

FUJIFILM Cellular Dynamics（FCDI）は、iPSC技術のリーディングカンパニーとして、こ
の高まる需要に応えるため、製造インフラの拡充を戦略的に進めてきました。同社は、
創薬研究用iPSC製品のパイオニアであり、その技術基盤と市場リーダーシップをさらに
強化するために、大規模な設備投資が不可欠であると判断しました。

主要内容：マディソン新施設の開設と能力拡充

2026年5月20日、FUJIFILM Cellular Dynamics（FCDI）は、米国ウィスコンシン州マディ
ソンに新しい本社とiPS細胞開発・製造施設を正式に開設しました。この戦略的な拡張
は、FCDIの事業成長と、iPSC技術が再生医療および創薬分野で果たす役割の拡大を示す
ものです。新施設の主要な特徴と能力は以下の通りです。

**製造能力の劇的な向上:** 新施設は、iPSCベースの研究製品およびサービス製造の
能力を既存の4倍に拡大します。これにより、高まる市場需要に対応し、製品供給の
安定性を高めます。

**拡張可能な設計:** 将来的に細胞治療製品の受託製造（CDMO）需要が増大するこ
とを見越し、新施設は段階的な拡張が可能な設計となっています。これは、FCDIが
研究製品の提供だけでなく、臨床応用を目指す細胞治療開発を強力にサポートする姿
勢を示しています。

**iPSC由来iCell製品ラインの強化:** FCDIが提供するiPSC由来の様々な細胞製品（iCell

製品ライン）の製造が、この新施設によって大幅に強化されます。これにより、創薬
研究におけるより広範なアプリケーションへの対応が可能となります。

**包括的な事業活動:** 新本社機能の統合により、研究開発、製造、品質管理、商業
化といったFCDIの全事業活動が、より効率的かつ緊密に連携できるようになりま
す。これは、製品開発から市場投入までのプロセスを加速させる上で重要です。



**戦略的ロケーション:** マディソンは、バイオテクノロジー分野のハブとして知ら
れており、優秀な人材の確保や、地域の学術機関・研究機関との連携強化にも寄与し
ます。

影響と展望：iPSC産業の成長と再生医療への貢献

FCDIの新施設開設は、同社の事業成長を加速させるだけでなく、iPSC産業全体にとって
も大きな影響を与えます。製造能力の向上は、iPSCベースの研究ツールや細胞治療薬の
研究開発を活性化し、この分野全体のイノベーションを促進するでしょう。特に、拡張
可能なCDMO機能は、多くのバイオベンチャー企業や製薬企業がiPSC由来細胞治療薬を
開発する上で、重要なインフラとなる可能性を秘めています。

この投資は、iPSC技術が「研究室の技術」から「産業の基盤」へと移行している明確な
証拠であり、将来的には、より多くの患者にiPSCベースの治療法が届けられるための重
要なステップとなります。今後、FCDIは、高品質なiPSC製品の安定供給を通じて、心疾
患、神経疾患、糖尿病などの難病に対する再生医療アプローチの実現に大きく貢献して
いくことが期待されます。また、製造プロセスの自動化やコスト効率化も、今後の重要
な課題として取り組まれるでしょう。

元記事: https://www.fujifilm.com/us/en/news/fujifilm-cellular-dynamics-launches-new-ipsc-

manufacturing-facility-in-madison

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fujifilm.com/us/en/news/fujifilm-cellular-dynamics-launches-new-ipsc-manufacturing-facility-in-madison
https://www.fujifilm.com/us/en/news/fujifilm-cellular-dynamics-launches-new-ipsc-manufacturing-facility-in-madison


iPS細胞臨床試験の最新進捗：パーキンソン病、心不全、
がん治療における画期的な進展

概要

iPS細胞研究は、パーキンソン病、黄斑変性、脊髄損傷、心不全、不妊治療など、多岐
にわたる疾患の治療法開発で医学に変革をもたらしています。京都大学病院が実施し
たパーキンソン病の臨床試験では、iPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞移植後24ヶ月で

患者の運動機能改善が報告されました。HeartseedとNovo Nordiskは心不全治療薬HS-

001の臨床試験を進め、Fate TherapeuticsやCentury TherapeuticsはiPSC由来NK細胞・T

細胞療法を開発しています。Gametoは不妊治療薬でFDAからiPSCベース第3相試験の

承認を得ており、iPSC療法の臨床応用が急速に進展しています。

公開日 2026年03月26日  Americord Registry  アメリカ



詳細

背景：難病克服へのiPS細胞の期待

iPS細胞（人工多能性幹細胞）技術は、自己複製能力と多能性を持つことから、これま
で治療が困難であった多くの疾患に対して、細胞補充療法や遺伝子治療の可能性を大き
く広げてきました。特に、疾患特異的なiPS細胞モデルを用いた病態解明や薬剤スクリ
ーニングが進む一方で、iPS細胞そのものを治療に用いる臨床応用が世界中で加速して
います。神経変性疾患、心血管疾患、眼疾患、血液がん、さらには生殖医療といった広
範な領域において、iPS細胞由来の細胞治療が新たな希望をもたらそうとしています。

しかし、臨床応用には安全性（腫瘍形成リスク、免疫原性）と有効性の両面での厳格な
評価が求められ、多くの研究機関や企業がその実現に向けて精力的に取り組んでいま
す。2026年現在、複数の疾患を対象としたiPS細胞関連の臨床試験が進行中であり、そ
の結果は今後の再生医療の方向性を決定する上で極めて重要です。

主要内容：主要な臨床試験の進捗と成果

2026年初頭の時点で、iPS細胞を用いた臨床試験は、いくつかの主要な疾患領域で有望
な成果を示しています。これらの進展は、iPS細胞技術が「将来の医療」から「現在の
治療選択肢」へと移行しつつあることを明確に示唆しています。

**パーキンソン病治療:** 京都大学病院が実施したパーキンソン病患者を対象とした
iPSC由来ドパミン神経前駆細胞移植の第I/II相試験（jRCT2090220384）は、特に注目
されています。24ヶ月の追跡期間後、対象となった6人の患者のうち4人で運動機能
に有意な改善が見られたと報告されています。これは、失われた神経細胞を補充する
というアプローチの有効性を示す強力なデータです。

**心不全治療:** 心臓組織の損傷に対するiPSC由来細胞の応用も進んでいます。
Heartseed社とNovo Nordisk社は、重症心不全を対象としたiPSC由来心筋球「HS-

001」の第I/II相臨床試験を積極的に推進しています。HS-001は、虚血性心疾患など
による心機能低下患者の心臓に直接移植され、新たな心筋組織を形成することで心機
能の回復を目指します。



**がん免疫療法:** iPSC技術は、がん免疫細胞療法の分野でも革新をもたらしていま
す。Fate Therapeutics社やCentury Therapeutics社といったバイオテクノロジー企業
は、既製（off-the-shelf）のiPSC由来NK細胞およびT細胞療法を開発しています。こ
れらの細胞は、標準化された製造プロセスで大量生産が可能であり、患者固有の細胞
を使用する従来のCAR-T療法が抱える課題（製造期間、コスト、品質ばらつき）を解
決する可能性を秘めています。

**不妊治療:** 生殖医療の領域でもiPSCの応用が進んでいます。Gameto社は、不妊治
療薬「Fertilo」に関して、FDA（米国食品医薬品局）から初のiPSCベースの第3相臨
床試験承認を獲得しました。これは、生殖補助医療におけるiPSC技術の安全性と有効
性が、規制当局によって高く評価されつつあることを示しています。

これらの試験は、iPS細胞由来細胞の安全性プロファイル、免疫拒絶反応の管理、そし
て何よりも治療効果の検証に焦点を当てています。多くの試験で良好な忍容性と有望な
有効性データが得られており、iPSC療法の多様な可能性が臨床の場で実証されつつあり
ます。

影響と展望：次世代医療への道筋

iPS細胞臨床試験におけるこれらの進展は、再生医療全体に大きな影響を与え、次世代
医療の実現に向けた道筋を明確にしています。特に、成功事例が増えることで、さらな
る研究開発投資が促進され、他の未解明な疾患への応用研究も加速するでしょう。

**規制環境の変化:** 臨床試験の成功は、規制当局の承認プロセスにも影響を与え、
より効率的な審査経路の確立に繋がる可能性があります。Gametoの第3相承認はそ
の一例です。

**製造技術の進化:** 臨床応用の拡大に伴い、iPSCの大量培養、品質管理、凍結保存
といった製造技術がさらに進化し、コストの最適化や標準化が進むと予想されます。

**個別化医療の深化:** 患者自身のiPS細胞を用いた自己移植型療法と、健康なドナー
由来iPS細胞を用いた他家移植型療法の両面で研究が進展し、疾患の種類や患者の状
況に応じた個別化医療が深化していくと考えられます。

**新たな疾患領域への応用:** 現在進行中の試験結果を基に、糖尿病、肝疾患、呼吸
器疾患など、さらに多くの疾患領域でのiPSCベースの治療法の開発が加速されると予
測されます。



これらの動向は、iPS細胞技術が、かつてのSFのような概念から、具体的な治療法とし
て確立されつつある現実を示しており、今後の数年間でさらなるブレークスルーが期待
されます。

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

research

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

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


Vertex社Zimislecel細胞療法、1型糖尿病患者10名でイン
スリン非依存性を達成

概要

Vertex社の細胞療法Zimislecel（旧VX-880）のFORWARD-101試験で、1型糖尿病患者に
対する非常に有望な結果が発表されました。12人の患者のうち10人が、365日後にイ
ンスリン非依存性を達成し、重度の低血糖イベントから解放されたと報告されていま

す。この治療法は、iPS細胞由来の膵島細胞移植を伴いますが、免疫抑制剤の継続的な
使用が必要です。移植された細胞はC-ペプチドレベルの上昇を通じてインスリン産生
能力を示すことが確認され、Vertexは2026年に本薬の薬事申請を目指しています。

公開日 2025年06月26日  Breakthrough T1D  オーストラリア



詳細

背景：1型糖尿病と細胞治療の課題

1型糖尿病は、自己免疫疾患によって膵臓のインスリン産生β細胞が破壊され、体内でイ
ンスリンをほとんど、または全く作ることができなくなる慢性疾患です。患者は生涯に
わたるインスリン注射が必要であり、厳格な血糖管理が求められますが、それでも低血
糖や高血糖による合併症のリスクに常に晒されています。膵臓移植や膵島移植は根治的
な治療法となりえますが、ドナー不足、免疫抑制剤の必要性、そして移植後の機能不全
といった課題が存在します。

iPS細胞（人工多能性幹細胞）技術は、インスリン産生β細胞を無限に供給できる可能性
を秘めており、1型糖尿病の新たな治療法として大きな期待を集めています。しかし、
iPS細胞由来の細胞を移植する際には、免疫拒絶反応を抑制するための方法や、移植さ
れた細胞の生着・機能維持が重要な課題となります。

主要内容：Vertex社ZimislecelのFORWARD-101試験における画期的成果

Vertex Pharmaceuticals社は、1型糖尿病に対するiPS細胞由来細胞治療薬Zimislecel（旧
VX-880）のFORWARD-101試験で、画期的な臨床結果を発表しました。この試験は、重
度の1型糖尿病患者を対象に、iPS細胞から分化誘導されたインスリン産生膵島細胞を移
植するものです。

主要な結果は以下の通りです。

**インスリン非依存性の達成:** 臨床試験に参加した12人の患者のうち、10人もの患
者が移植後365日時点でインスリン非依存性を達成しました。これは、日常的なイン
スリン注射が不要になったことを意味します。

**重度低血糖イベントからの解放:** インスリン非依存性を達成した患者は全員、こ
れまでの日常生活を脅かしていた重度の低血糖イベントから解放されました。これに
より、患者の生活の質（QoL）が劇的に改善されることが示唆されます。

**移植細胞の機能確認:** 移植されたiPSC由来膵島細胞が体内で機能し、インスリン
を産生していることは、C-ペプチド（インスリンが体内で作られる際に同時に分泌
されるペプチド）レベルの上昇によって客観的に確認されました。これは、細胞が生
着し、生理学的に反応している強力な証拠です。



**免疫抑制療法の必要性:** 現在のところ、Zimislecelによる治療は、移植された細胞
に対する免疫拒絶を防ぐために継続的な免疫抑制剤の使用を必要とします。これは、
臓器移植と同様の課題ですが、同社は免疫抑制剤を不要とする次世代治療法（VX-
264など）も研究開発していましたが、こちらは臨床開発中止を決定しました。

Vertex社は、Zimislecelの有望な結果を受け、2026年中の薬事申請を目指していると表明
しています。これは、iPS細胞由来の細胞治療が1型糖尿病に対する治療薬として、実用
化へ大きく前進していることを示します。

影響と展望：1型糖尿病治療のパラダイムシフト

Zimislecelの成功は、1型糖尿病治療において真のパラダイムシフトをもたらす可能性を
秘めています。インスリン非依存性の達成は、単なる血糖管理を超え、病気の根本的な
メカニズムに介入し、患者の生活を大きく改善するものです。

**患者QoLの向上:** インスリン注射の頻度や低血糖の恐怖から解放されることは、患
者の身体的・精神的負担を軽減し、社会生活への参加を促進します。

**コストと医療負担の削減:** 長期的に見れば、インスリン注射や合併症治療にかか
る医療費の削減にも繋がり得ます。

**免疫抑制剤フリー治療への期待:** 免疫抑制剤の使用が現在の課題ではあります
が、Vertex社や他の研究機関は、免疫を回避する技術（例えば、CRISPR-Cas9を用い
てHLA遺伝子をノックアウトするアプローチや、マイクロカプセル化技術）の開発を
進めています。Zimislecelの成功は、これらの次世代技術開発をさらに加速させるで
しょう。

**他の自己免疫疾患への応用:** 1型糖尿病での成功は、他の自己免疫疾患における細
胞補充療法や免疫調節療法へのiPS細胞応用の可能性を広げる触媒となる可能性があ
ります。

Vertex社のこの成果は、iPS細胞技術が単なる研究対象ではなく、アンメットメディカル
ニーズに対する具体的な治療法として、いよいよ現実のものとなりつつあることを強く
示しています。2026年の薬事申請が承認されれば、何十年にもわたる1型糖尿病患者の
苦痛を和らげる画期的な治療法が提供されることになります。

元記事: https://breakthrought1d.org.au/news/vertex-trial-of-zimislecel-cellular-therapy-enables-10-of-

https://breakthrought1d.org.au/news/vertex-trial-of-zimislecel-cellular-therapy-enables-10-of-12-participants-to-remain-insulin-independent/


12-participants-to-remain-insulin-independent/

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://breakthrought1d.org.au/news/vertex-trial-of-zimislecel-cellular-therapy-enables-10-of-12-participants-to-remain-insulin-independent/


日本でiPS細胞治療薬が初の薬事承認：重症心不全とパー
キンソン病向けに

概要

2026年3月、日本においてiPS細胞を用いた再生医療製品2種類が世界で初めて条件・期
限付きで薬事承認されました。承認されたのは、重症心不全治療薬「リハート」（ク
オリプス開発）と、パーキンソン病治療薬「アムシェプリ」（住友ファーマ開発）で

す。これらの画期的な承認は、iPS細胞医療が研究段階から「現実の治療」へと移行す
る歴史的転換点を示しています。今後、糖尿病、網膜疾患、脊髄損傷など、幅広い疾
患へのiPS細胞応用研究がさらに加速することが期待されます。

公開日 2026年04月16日  再生医療 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道のり

人工多能性幹細胞（iPS細胞）は、2006年に京都大学の山中伸弥教授によって開発され
て以来、再生医療の分野に革命をもたらす可能性を秘めた技術として世界中の注目を集
めてきました。様々な組織や臓器の細胞に分化できるその特性から、これまで治療が困
難であった難病に対する根本的な治療法として期待が寄せられています。特に、日本は
iPS細胞研究の最前線を走り、多額の投資と研究努力を重ねてきました。

しかし、基礎研究から実際の臨床応用、そして製品化に至るまでには、安全性、有効性
の確立、製造技術の確立、そして厳格な薬事規制への適合という多くのハードルが存在
します。2026年3月まで、日本国内外でiPS細胞を用いた治療薬の本格的な薬事承認は実
現していませんでしたが、長年の研究が実を結び、大きな転換期を迎えました。

主要内容：重症心不全とパーキンソン病治療薬の承認

2026年3月、厚生労働省は、iPS細胞を用いた再生医療等製品として、世界で初めて2つ
の画期的な治療薬を「条件および期限付き承認」しました。これは、日本の再生医療研
究開発における歴史的なマイルストーンであり、iPS細胞医療の実用化に向けた大きな
一歩となります。

重症心不全治療薬「リハート」：
クオリプス株式会社が開発した「リハート」は、iPS細胞から分化誘導された心筋細
胞シートで構成されています。このシートは、重症心不全により損傷した心臓の心筋
に移植され、心機能の回復を促すことを目的としています。臨床試験では、心筋シー
トが心臓組織に生着し、心収縮力の改善や心臓再構築に寄与する可能性が示唆されて
いました。重症心不全は予後不良の疾患であり、新たな治療選択肢が強く求められて
いました。

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が開発した「アムシェプリ」は、iPS細胞から分化誘導された
ドパミン神経前駆細胞を主成分とする治療薬です。パーキンソン病は、脳内のドパミ
ン神経細胞が減少することで発症する進行性の神経変性疾患であり、運動機能障害が
主要な症状です。この治療薬は、患者の脳にドパミン神経前駆細胞を移植すること
で、失われたドパミン神経を補充し、症状の改善を目指します。京都大学が主導した
臨床研究でその有効性と安全性が検証されていました。



これらの「条件および期限付き承認」は、革新的な再生医療等製品に対して、限られた
期間と条件の下で早期に実用化を促す日本の独自の規制パスウェイに基づいています。
これにより、未だ有効な治療法が限られる重症疾患の患者に、いち早く治療を届けるこ
とが可能となります。

影響と展望：再生医療の新たなフェーズへ

今回のiPS細胞治療薬の承認は、日本の再生医療、さらには世界の細胞治療分野に計り
知れない影響を与えるでしょう。

「未来の医療」から「今の医療」へ： iPS細胞医療が、長らく語られてきた「未来の
医療」から、実際に患者に提供される「今の医療」へと歴史的な転換を遂げたことを
意味します。これにより、研究開発のモチベーション向上と、社会的な期待がさらに
高まります。

研究開発の加速： 承認された治療薬が成功を収めれば、他の疾患領域におけるiPS細
胞応用研究への投資がさらに加速することは確実です。糖尿病における膵島細胞、網
膜疾患における網膜細胞、脊髄損傷における神経幹細胞など、幅広い疾患への応用が
期待されており、多くのパイプラインが現在進行中です。

製造・品質管理技術の進化： 商業生産と実際の医療現場での適用が進むにつれ、iPS

細胞およびその分化細胞の大量培養技術、品質管理基準、物流・保存技術がさらに洗
練され、コスト効率も向上していくと予想されます。

国際的な影響： 日本が世界に先駆けて承認したことは、国際的な規制当局や製薬企
業に大きな影響を与え、他国でのiPS細胞治療薬の開発・承認を加速させる可能性を
秘めています。これにより、iPS細胞医療のグローバルな普及が促進されるかもしれ
ません。

今後、承認後の使用経験を通じて、これらの治療薬の長期的な安全性と有効性が継続的
に評価され、さらなる改良や適応拡大が進むことが期待されます。今回の承認は、人類
の難病克服に向けた新たな希望の光となるでしょう。

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

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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PMDA 2026年度 新医薬品・再生医療等製品 承認審査業務
の概要

概要

独立行政法人医薬品医療機器総合機構（PMDA）は、2026年度の新医薬品、医療機
器、再生医療等製品の承認審査業務に関する最新情報を提供しています。PMDAは、
これらの革新的な製品の承認審査、市販後の安全対策、および健康被害救済の3つの主

要な役割を担っています。再生医療等製品には、iPS細胞加工製品を含む多様な細胞・
遺伝子治療製品が含まれ、2026年度もこれらの製品の厳格な審査を通じて、国民の健
康と安全を守る役割を果たしています。

公開日 2026年04月01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：革新的医療製品とPMDAの役割

医薬品、医療機器、そして近年急速に発展している再生医療等製品は、患者の治療選択
肢を広げ、生活の質を向上させる上で不可欠です。しかし、これらの製品の革新性と複
雑性は、その安全性と有効性を科学的に、かつ倫理的に評価するための専門的かつ厳格
な審査体制を必要とします。日本における医薬品・医療機器の規制当局である独立行政
法人医薬品医療機器総合機構（PMDA: Pharmaceuticals and Medical Devices Agency）
は、国民の健康と安全を最優先に、これらの新しい医療技術の評価と承認を行っていま
す。

特に、iPS細胞を含む再生医療等製品は、その特性上、従来の医薬品とは異なる評価軸
や長期的な安全性の監視が求められるため、PMDAは専用の審査体制やガイドラインを
整備し、その審査業務に取り組んでいます。2026年度においても、この分野の進展に対
応するため、承認審査業務の透明性と効率性の向上に努めています。

主要内容：2026年度の承認審査業務と再生医療等製品の定義

PMDAは、2026年度における新医薬品、医療機器、および再生医療等製品の承認審査に
関する主要な業務を進めています。その中核をなすのは、以下の3つの役割です。

1. **承認審査業務:** 企業から提出される各種申請資料に基づき、製品の有効性、安全性、
品質を科学的に評価し、製造販売の可否を判断します。特に再生医療等製品では、細胞
の由来、製造プロセス、品質管理、長期的な生着や機能、腫瘍形成リスクなど、多岐に
わたる項目が詳細に審査されます。

2. **市販後の安全対策業務:** 承認後も、製品の使用状況や副作用情報を収集・分析し、安
全上の問題が発生した場合には迅速に対応します。これは、再生医療等製品のように長
期的な観察が必要な製品において特に重要です。

3. **健康被害救済業務:** 医薬品、医療機器、再生医療等製品の使用によって予期せぬ健康
被害が生じた場合に、患者やその家族に対する救済措置を行います。

PMDAが定義する「再生医療等製品」には、非常に広範な製品カテゴリーが含まれま
す。これは、技術の多様性と進化に対応するためです。具体的には以下の製品群が該当
します。

**ヒト体細胞加工製品:** 患者自身の体細胞を加工して用いる製品。



**ヒト体性幹細胞加工製品:** 体性幹細胞（例：骨髄幹細胞、脂肪幹細胞）を加工し
て用いる製品。

**ヒト胚性幹細胞（ES細胞）加工製品:** ES細胞を加工して用いる製品。

**ヒト人工多能性幹細胞（iPS細胞）加工製品:** iPS細胞を加工して用いる製品。これ
には、最近承認された心不全治療薬「リハート」やパーキンソン病治療薬「アムシェ
プリ」などが含まれます。

**動物細胞加工製品:** 動物由来の細胞を加工して用いる製品。

**遺伝子治療用製品:** 細胞に遺伝子を導入したり、体内で遺伝子を発現させたりす
る製品。CAR-T細胞療法やAAVベクターを用いた遺伝子治療などが該当します。

これらの製品の審査は、科学的根拠に基づいた厳格な評価と、倫理的な配慮が不可欠で
あり、PMDAはその専門知識を最大限に活用して、これらの複雑な審査プロセスを遂行
しています。

影響と展望：国民の健康とイノベーションの促進

PMDAの2026年度における承認審査業務は、日本の医療イノベーションを推進し、患者
に革新的な治療法を届ける上で極めて重要な役割を果たします。iPS細胞由来製品を含
む再生医療等製品の承認は、多くのアンメットメディカルニーズに応えるとともに、国
内外の研究開発活動をさらに活性化させるでしょう。

今後、PMDAは以下の点に注力していくことが期待されます。

**国際連携の強化:** 他国の規制当局との連携を強化し、再生医療等製品の国際的な
ハーモナイゼーション（調和）を推進することで、開発企業がよりグローバルに製品
を展開しやすくなります。

**審査プロセスの効率化:** 革新技術の迅速な実用化を支援するため、リスクベース
アプローチやリアルワールドデータ（RWD）の活用などにより、審査プロセスのさ
らなる効率化と透明化を図ることが重要です。

**専門人材の育成:** 再生医療等製品の高度な評価には、専門知識を持つ審査官の継
続的な育成が不可欠です。

**国民への情報提供:** 承認された製品に関する情報をわかりやすく提供し、国民の
理解を深めることも重要な責務です。

PMDAのこのような取り組みは、日本の再生医療産業の競争力強化と、国民が安全かつ
迅速に最先端の医療を受けられる社会の実現に貢献します。



元記事: https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0040.html

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pmda.go.jp/review-services/drug-reviews/review-information/p-drugs/0040.html


in vivo CAR-T細胞療法：開発競争の激化とアステラスの
国際連携

概要

患者の体内で直接CAR-T細胞を生成する「in vivo CAR-T療法」の開発競争が世界的に
激化しています。従来のex vivo CAR-T療法が抱える製造プロセスの複雑さや高コスト
といった課題を解決する可能性を秘めているため、大手製薬企業がこの新技術へ積極

的に投資しています。アッヴィやギリアドは既に第1相臨床試験を開始し、ブリスト
ル・マイヤーズスクイブやイーライリリーは関連企業を買収しています。日本企業で
は、アステラス製薬が米国企業との共同研究を通じて、この最先端技術の開発に参画

しています。

公開日 2026年02月26日  Answers（アンサーズ）  日本



詳細

背景：CAR-T療法の課題と次世代技術への期待

CAR-T（キメラ抗原受容体T細胞）療法は、血液がんを中心に画期的な治療効果を示
し、がん治療に革命をもたらしました。しかし、現在のCAR-T療法（ex vivo CAR-T）
は、患者からT細胞を採取し、体外でCAR遺伝子を導入・培養・増幅させてから患者に
戻すという、複雑で時間とコストのかかる製造プロセスを必要とします。このプロセス
は、患者へのアクセスを制限し、治療費の高騰に繋がるという課題を抱えています。さ
らに、細胞採取が困難な患者や、製造に失敗するリスクも存在します。

これらの課題を解決する次世代技術として期待されているのが、「in vivo CAR-T療法」
です。これは、ウイルスベクターなどを患者の体内に直接投与し、体内でT細胞をCAR-

T細胞へと誘導・増殖させるというアプローチです。この技術が確立されれば、製造工
程の大幅な簡素化、コスト削減、治療期間の短縮、そしてより多くの患者へのアクセス
拡大が実現する可能性があります。

主要内容：in vivo CAR-T開発競争の激化と日本企業の動向

2026年現在、in vivo CAR-T療法の開発は、世界のバイオ医薬品業界における最も競争の
激しい分野の一つとなっています。大手製薬企業は、この革新的な技術の潜在能力を認
識し、積極的な投資と買収、臨床開発を加速させています。

大手製薬企業の参入と臨床試験：
アッヴィ（AbbVie）やギリアド・サイエンシズ（Gilead Sciences）といったグロー
バル製薬企業は、既にin vivo CAR-T療法の第1相臨床試験を開始し、ヒトにおける安
全性と予備的な有効性の検証を進めています。これらの早期臨床データは、技術の実
現可能性を示す上で極めて重要です。

積極的な買収戦略：
ブリストル・マイヤーズスクイブ（Bristol Myers Squibb: BMS）やイーライリリー
（Eli Lilly）などの他の主要な製薬企業は、in vivo CAR-T開発に特化した新興バイオテ
クノロジー企業を相次いで買収する戦略を取っています。例えば、イーライリリーは
Kelonia Therapeuticsを買収することで、この分野のパイプラインと技術を獲得しま
した。これは、社内開発だけでなく、外部技術の取り込みを通じて競争力を強化しよ
うとする業界全体の動きを反映しています。



日本企業の国際連携：
日本企業もこの国際的な開発競争に遅れをとらないよう、積極的に動いています。ア
ステラス製薬は、米国の新興企業との共同研究契約を締結し、in vivo CAR-T技術の開
発に乗り出しています。これは、日本企業が世界の最先端技術を取り込み、がん治療
のフロンティアを切り開こうとする姿勢を示すものです。共同研究を通じて、互いの
強みを活かし、効率的な開発を目指す戦略がとられています。

技術的アプローチの多様性：
in vivo CAR-T療法は、AAV（アデノ随伴ウイルス）ベクターやLNP（脂質ナノ粒子）
などの様々な遺伝子導入システムを用いて、患者体内のT細胞にCAR遺伝子を導入す
ることを試みています。それぞれの技術にはメリットとデメリットがあり、安全性、
効率性、標的細胞特異性などを最適化するための研究開発が続いています。

この競争は、技術の急速な進化と、未だアンメットニーズの高い固形がんへの応用拡大
への期待を背景に、さらに激化すると予想されます。

影響と展望：がん治療の変革と課題

in vivo CAR-T療法の成功は、がん治療のあり方を根本から変革する可能性を秘めていま
す。

治療アクセスの拡大とコスト削減： 製造工程の簡素化により、治療の提供体制が劇
的に改善され、より多くの患者が低コストでCAR-T療法を受けられるようになること
が期待されます。これは、グローバルな医療公平性の観点からも非常に重要です。

固形がんへの応用拡大： 従来のex vivo CAR-T療法は、多くの場合、リンパ腫や白血
病といった血液がんに対して優れた効果を発揮しますが、固形がんへの適用は限定的
でした。in vivoアプローチは、腫瘍微小環境におけるT細胞の機能維持や浸潤能力を
高める新たな戦略を提供し、固形がん治療にブレークスルーをもたらす可能性があり
ます。

安全性プロファイルの管理： 体内での遺伝子導入と細胞増殖を制御するため、サイ
トカイン放出症候群（CRS）や神経毒性などの副作用をいかに管理するかが重要な課
題となります。投与量、細胞の活性、標的特異性を厳密に制御する技術開発が引き続
き求められます。

規制当局との連携： この新しい治療モダリティに対する適切な規制ガイドラインの
策定も不可欠です。早期の臨床試験データに基づき、規制当局との対話を深めること
が、迅速な承認への鍵となります。



in vivo CAR-T療法は、まだ初期段階の技術ですが、その潜在的な利点は計り知れませ
ん。日本企業を含む世界中の研究開発努力が、この革新的な治療法を現実のものとし、
がんとの闘いに新たな希望をもたらすことが期待されます。

元記事: https://answers.and-pro.jp/pharmanews/31929/

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://answers.and-pro.jp/pharmanews/31929/


核酸・mRNA・遺伝子編集治療薬送達における脂質ナノ粒
子の最新進歩

概要

脂質ナノ粒子（LNP）は、核酸、mRNA、遺伝子編集ベースの治療薬を効率的に細胞内
に送達し、循環中の分解から保護する上で不可欠な技術として注目されています。特
に、新型コロナウイルス感染症（COVID-19）のmRNAワクチンでその有効性が実証さ

れて以来、LNPは遺伝子治療の主要な送達システムとなりました。T-ミキサーなどの
マイクロ流体技術の応用により、高再現性でLNPを製造できるようになり、その創薬
における有用性が高まっています。東芝は、生分解性と細胞指向性を持つ独自のLNP

技術を開発しており、AIを活用した迅速なLNP設計も進めています。

公開日 日付不明  PMC (PubMed Central)  アメリカ



詳細

背景：遺伝子治療の実現を支える送達技術の進化

遺伝子治療、mRNAワクチン、遺伝子編集技術は、現代医療における最も革新的なアプ
ローチの一つであり、様々な疾患に対する根本的な治療法として期待されています。し
かし、これらの核酸ベースの治療薬は、生体内での安定性が低く、直接細胞内に導入す
ることが困難であるという大きな課題を抱えています。循環血中での分解、細胞膜の透
過障壁、免疫反応の誘発など、体内で効率的かつ安全に標的細胞に送達するための技術
が不可欠でした。

この課題を解決する上で、脂質ナノ粒子（LNP）が極めて重要な役割を果たしてきまし
た。特に、COVID-19のmRNAワクチンでLNPの有効性が世界的に実証されて以来、その
開発と応用は急速に加速しています。LNPは、核酸を脂質の膜で包み込むことで、生体
内での安定性を高め、細胞への取り込みを促進し、効果的な遺伝子発現を可能にするキ
ャリアシステムです。

主要内容：LNP技術の最新進歩と応用

LNP技術は、単なる核酸保護キャリアから、より高度な標的送達システムへと進化を遂
げています。最新の研究と技術開発は、LNPの製造プロセス、組成、および応用範囲に
おいて目覚ましい進歩を遂げています。

**製造技術の革新:** 従来のバルク混合法では、LNPのサイズや均一性にばらつきが生
じやすいという課題がありました。T-ミキサーなどのマイクロ流体技術の導入によ
り、ナノメートルスケールでの精密な混合が可能となり、LNPのサイズ、形態、カプ
セル化効率を極めて高い再現性で制御できるようになりました。これにより、品質の
高いLNPを安定して大量生産できる基盤が確立され、臨床応用への道が開かれていま
す。

**組成の最適化:** LNPの構成成分（カチオン性脂質、ヘルパー脂質、コレステロー
ル、PEG化脂質）の設計は、その生体内分布、細胞取り込み効率、内包核酸の放出、
および免疫原性に大きく影響します。新規カチオン性脂質の開発や、PEG化脂質の最
適化により、特定の臓器や細胞への標的送達能力が向上し、副作用の低減も期待され
ています。例えば、肝臓以外の臓器（肺、脾臓、脳など）への送達を目指したLNPの
設計が活発に進められています。



**AIを活用した設計:** 東芝をはじめとする一部の企業では、AI（人工知能）を活用し
てLNPの設計を高速化する取り組みが行われています。数多くの脂質組成と製造条件
の組み合わせの中から、目的とする特性（例：特定の細胞への指向性、生体内での分
解性、高効率なmRNA封入）を持つ最適なLNPを効率的に探索することで、開発期間
の大幅な短縮とコスト削減を目指しています。

**生分解性と細胞指向性:** 東芝が開発している独自のLNP技術は、高い生分解性を持
つことを特徴としています。これにより、体内で役割を終えたLNPが安全に分解・排
出され、長期的な毒性の懸念を低減できます。また、特定の細胞に選択的に作用する
細胞指向性LNPの開発も進められており、より精密な遺伝子治療が可能になります。

**応用範囲の拡大:** COVID-19ワクチンでの成功は氷山の一角に過ぎません。LNPは
現在、がん免疫療法（CAR-T細胞のin vivo誘導など）、遺伝性疾患（嚢胞性線維症、
ハンチントン病など）の遺伝子編集、再生医療における細胞分化誘導、さらには感染
症予防のための次世代ワクチンの開発など、幅広い分野でその応用が探求されていま
す。

影響と展望：遺伝子治療とmRNA医療の未来を牽引

脂質ナノ粒子技術の進歩は、遺伝子治療とmRNA医療の未来を大きく左右する要因とな
ります。LNPのさらなる最適化は、より安全で効率的、かつ広範な疾患に対応できる治
療薬の開発を可能にするでしょう。

**精密医療の推進:** 特定の細胞や組織に特異的に核酸を送達できるLNPは、個別化医
療の実現を加速させます。患者の遺伝子情報や疾患の状態に応じて最適なLNPを設計
することで、治療効果の最大化と副作用の最小化が期待されます。

**新たな治療モダリティの創出:** in vivoでの遺伝子編集や、一時的なタンパク質発
現を誘導するmRNA治療など、LNPによって可能となる新たな治療モダリティが次々
と登場するでしょう。これは、従来の小分子医薬や抗体医薬では対応できなかった疾
患へのアプローチを拓きます。

**製造コストの削減とアクセスの向上:** 製造プロセスの標準化と効率化が進むこと
で、LNPベースの治療薬のコストが削減され、より多くの患者がこれらの革新的な治
療を受けられるようになる可能性があります。



**安全性と有効性のさらなる検証:** 長期的な安全性プロファイル、免疫原性の低
減、繰り返し投与時の効果維持など、実用化に向けたさらなる検証が必要です。しか
し、これまでの成功事例は、これらの課題を克服できるという強い期待を抱かせてい
ます。

LNPは、まさに21世紀の医薬デリバリーシステムの中核技術として、今後も遺伝子医療
分野のフロンティアを切り開き続けることでしょう。

元記事: https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC9363157/

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC9363157/


NIH資金による革新：体内精密送達向けに小型化された
CRISPR遺伝子編集システム

概要

米国国立衛生研究所（NIH）の資金援助を受けた研究チームが、体内での精密送達を
可能にする、小型化された改良型CRISPR遺伝子編集システムを発見しました。研究者
たちは、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターに適合するほど小さい天然酵素

Al3Cas12fを特定し、その編集性能を劇的に向上させた強化版を開発しました。この画
期的な進歩は、既存のCRISPRシステムが大きすぎて標的送達システムに収まらないと
いう主要な課題を克服し、より広範な臨床応用への道を開くものです。

公開日 2026年04月13日  National Institutes of Health (NIH)  アメリカ



詳細

背景：CRISPR技術の課題とin vivo送達の重要性

CRISPR-Cas9をはじめとする遺伝子編集技術は、生命科学研究と疾患治療に革命をもた
らす潜在力を持っています。特定のDNA配列を正確に切断・改変する能力は、遺伝性疾
患の根本治療やがん治療への応用が期待されています。しかし、CRISPRシステムをin

vivo（生体内）で機能させるには、いくつかの大きな技術的課題がありました。

最も重要な課題の一つは、CRISPR酵素（Casタンパク質）が比較的大きいため、遺伝子
治療によく用いられるウイルスベクター、特にアデノ随伴ウイルス（AAV）の積載容量
制限を超えることでした。AAVベクターは、その高い安全性プロファイル、多様な組織
へのターゲティング能力、および比較的低い免疫原性から、in vivo遺伝子送達の主要な
ツールとして広く利用されています。しかし、AAVが搭載できる遺伝子サイズは約4.7キ
ロベースと限られており、従来のCas9酵素は単独でこのサイズを超えることが多く、治
療用途において大きなボトルネックとなっていました。このため、より小型で効率的な
CRISPRシステムの開発が、広範なin vivo遺伝子治療の実現に向けた喫緊の課題とされて
いました。

主要内容：超小型Al3Cas12f酵素の発見と最適化

米国国立衛生研究所（NIH）の資金援助を受けた研究チームは、in vivo遺伝子編集のこ
の主要な課題を解決する画期的な発見をしました。彼らは、極めて小型でありながら効
率的なDNA切断能力を持つ天然のCRISPR酵素「Al3Cas12f」を特定しました。この
Al3Cas12f酵素は、既存のCas9酵素と比較して大幅にサイズが小さく、AAVベクターの
積載容量に容易に適合するという特長を持っています。

研究チームは、この天然酵素の機能をさらに強化するべく、分子工学的なアプローチを
用いて最適化を行いました。具体的には、Al3Cas12fのガイドRNAと酵素自体の配列を
改変することで、ヒト細胞内での遺伝子編集性能を劇的に向上させることに成功しまし
た。この改良版Al3Cas12fは、以下の点で画期的です。

**小型化:** AAVベクターに効率的に搭載できるサイズであるため、体内での遺伝子
送達が現実的になります。これは、全身性疾患や、特定の臓器を標的とする治療にお
いて非常に重要です。



**高い編集効率:** 小型の酵素でありながら、ヒト細胞内で標的DNAを正確かつ高効
率に切断し、遺伝子編集を引き起こす能力を持つことが実証されました。これは、治
療効果を最大限に引き出す上で不可欠です。

**幅広い応用可能性:** 小さなCRISPR酵素は、AAVの積載容量を最大限に活用し、複
数の遺伝子編集ツールやレポーター遺伝子などを同時に送達することを可能にしま
す。これにより、より複雑な遺伝子疾患の治療や、細胞治療における多重改変など、
幅広い臨床応用への道が開かれます。

**新規性:** 既存のCas9やCas12a（Cpf1）といったCRISPR酵素とは異なる特性を持つ
可能性があり、新たな編集戦略やオフターゲット効果の低減に寄与するかもしれませ
ん。

この発見は、遺伝子編集技術が実験室から患者の体内へと移行する上で、これまでで最
も重要な技術的進歩の一つと言えます。

影響と展望：in vivo遺伝子治療の新たな幕開け

小型で高効率なAl3Cas12f酵素の発見と最適化は、in vivo遺伝子治療の分野に大きな影響
を与え、その実用化を加速させるでしょう。

**疾患治療の可能性拡大:** 従来、Cas9のサイズのために治療が困難であった多くの
遺伝性疾患（例えば、嚢胞性線維症、ハンチントン病、筋ジストロフィーなど、多く
の臓器に影響を与える疾患）に対して、AAVを用いたin vivo遺伝子編集アプローチが
現実的な選択肢となります。

**治療アクセスの改善:** 体外操作を必要としないin vivoアプローチは、治療プロセ
スの簡素化、コスト削減、および治療期間の短縮に繋がり、より多くの患者が遺伝子
治療を受けられるようになります。

**副作用の低減:** 標的細胞への特異的な送達が可能になることで、オフターゲット
効果や全身性の免疫反応といった副作用のリスクを低減し、治療の安全性プロファイ
ルを向上させることが期待されます。

**次世代遺伝子編集技術の開発促進:** この成功は、他の小型CRISPR酵素の探索や、
より高度なin vivo送達システムの開発をさらに促進する触媒となるでしょう。例え
ば、ゲノム編集の精度を高めるベースエディターやプライムエディターといった次世
代技術も、小型化の恩恵を受ける可能性があります。



このNIH資金によるブレークスルーは、遺伝子編集技術が実験室のツールから、広範な
患者の命を救い、生活の質を改善する強力な医療へと進化するための重要な一歩です。
今後、臨床試験での安全性と有効性のさらなる検証が進められ、早期の実用化が期待さ
れます。

元記事: https://www.nih.gov/news-events/news-releases/nih-funded-breakthrough-shrinks-crispr-

precision-delivery-body

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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CRISPR Therapeutics、遺伝子編集における革新的進歩で
2026年グローバル認知賞を受賞

概要

CRISPR Therapeuticsは、遺伝子編集および個別化医療分野における顕著な進歩が評価
され、2026年のGlobal Recognition Awardを受賞しました。同社はCRISPR-Cas9技術を
駆使し、DNA配列の正確な改変を可能にするプラットフォームを開発しています。こ

れにより、多くの遺伝性疾患の根本的な治療を目指しています。複数の遺伝性疾患を
対象とした臨床試験では、安全性と有効性に関する有望な結果が示され、遺伝子編集
が実現可能な治療アプローチであることを実証しています。

公開日 2026年03月23日  Global Recognition Awards  アメリカ



詳細

背景：CRISPR技術の革新性と治療への期待

CRISPR-Cas9（クラスター化等間隔短い回文リピート配列とCas9ヌクレアーゼ）技術
は、2012年の発見以来、生命科学研究と医学に革命的な変化をもたらしてきました。こ
の技術は、特定のDNA配列を非常に高い精度で編集する能力を持ち、遺伝性疾患の根本
原因を修正したり、がん細胞を標的としたりする新たな治療法の開発を可能にしまし
た。しかし、この画期的な技術を実際の患者治療に応用するには、その安全性、有効
性、そして倫理的な側面に関する厳格な検証が不可欠です。

CRISPR Therapeuticsは、この最先端技術を臨床に応用することに特化したパイオニア企
業の一つです。同社は、遺伝子編集技術を駆使して、様々な遺伝性疾患に対する革新的
な治療法を開発することを使命としています。その成果が評価され、Global

Recognition Awardsのような国際的な賞を受賞することは、同社の技術的リーダーシッ
プと社会への貢献を示すものです。

主要内容：CRISPR Therapeuticsの功績と臨床的進展

CRISPR Therapeuticsが2026年のGlobal Recognition Awardを受賞したことは、同社が遺
伝子編集技術の臨床応用において顕著な成果を上げたことの証です。この受賞は、以下
の主要な功績に基づいています。

**CRISPR-Cas9プラットフォームの開発と最適化:** 同社は、DNA配列の正確な改変を
可能にするCRISPR-Cas9ベースの遺伝子編集プラットフォームを開発し、その安全性
と効率性を向上させるための継続的な最適化を行ってきました。これには、オフター
ゲット効果の低減や、特定の細胞・組織へのデリバリー方法の改善などが含まれま
す。

**遺伝性疾患の根本治療へのアプローチ:** CRISPR Therapeuticsの主要な焦点は、単
一遺伝子疾患の根本的な治療です。特に、鎌状赤血球症（SCD）や輸血依存性βサラ
セミア（TDT）といった血液疾患に対しては、患者自身の造血幹細胞を体外で遺伝子
編集し、再び体内に戻すex vivo遺伝子治療アプローチを展開しています。これによ
り、病気の原因となる遺伝子変異を修正し、機能的なタンパク質（ヘモグロビンな
ど）の産生を回復させることを目指します。



**有望な臨床試験結果の達成:** 同社は、複数の遺伝性疾患を対象とした臨床試験に
おいて、安全性と有効性に関する有望な結果を達成しています。特に、SCDとTDTに
対する治験薬「Exa-cel」（exa-celastogene autotemcel）は、これらの疾患の重症症
状を劇的に改善し、輸血依存性からの離脱を可能にするデータを示しました。これら
の結果は、遺伝子編集技術が単なる研究ツールではなく、患者の生活を根本から変え
る治療アプローチとして実現可能であることを明確に証明しています。

**個別化医療への貢献:** 患者自身の細胞を編集することで、個々の患者の遺伝的背
景に合わせた「個別化医療」を実現する道を拓いています。これは、治療の有効性を
最大化し、免疫拒絶のリスクを低減する上で重要なアプローチです。

これらの成果は、遺伝子編集技術が高度な研究段階から、実際に患者の命を救い生活を
改善する臨床的価値を持つ段階へと移行していることを示しています。

影響と展望：遺伝子編集医療の加速と課題

CRISPR Therapeuticsの受賞とその臨床的成功は、遺伝子編集医療の分野に大きな影響を
与え、その将来の展望を形作ります。

**遺伝子編集技術の信頼性向上:** 臨床試験での安全性と有効性の実証は、遺伝子編
集技術に対する医療界、規制当局、そして患者コミュニティからの信頼をさらに高め
ます。

**研究開発の加速と適応疾患の拡大:** SCDやTDTでの成功は、他の遺伝性疾患（例：
嚢胞性線維症、ハンチントン病、筋ジストロフィーなど）や、がん、HIVといったよ
り広範な疾患に対する遺伝子編集治療の研究開発を加速させるでしょう。新たな標的
遺伝子やデリバリーシステム、in vivo編集アプローチへの投資が増加すると予想され
ます。

**規制環境の成熟:** 遺伝子編集治療の承認事例が増えることで、各国の規制当局
は、この新しいモダリティに対するより明確で効率的な承認経路を確立していく可能
性があります。

**倫理的・社会的問題への対応:** 遺伝子編集技術は、その強力さゆえに、遺伝子操
作の倫理的側面や社会受容性に関する議論を常に伴います。CRISPR Therapeuticsの
ようなリーディングカンパニーは、これらの問題に対処し、技術の責任ある開発と利
用を推進する上で重要な役割を果たすでしょう。



**製造とコストの課題:** 臨床応用が拡大するにつれて、遺伝子編集治療の製造コス
トの削減、スケールアップ、およびグローバルなアクセス性の向上が主要な課題とな
ります。

CRISPR Therapeuticsの受賞は、遺伝子編集技術が単なる科学的ブレークスルーではな
く、人類の健康と福祉に貢献する強力な医療技術として、その地位を確立しつつあるこ
とを象徴しています。今後のさらなる発展が期待されます。

元記事: https://globalrecognitionawards.org/winners/2026/crispr-therapeutics-recognized-with-a-2026-

global-recognition-award/

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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iRegene Therapeutics社「NouvNeu001」がFDAから2つ
の迅速指定を取得：iPS細胞療法における新たな規制マイ
ルストーン

概要

iRegene Therapeutics社が開発するアロジェン性iPS細胞由来療法「NouvNeu001」が、

パーキンソン病治療薬として米国FDA（食品医薬品局）から再生医療先進治療
（RMAT）指定を受けたことを発表しました。この指定は、2025年8月に取得したFDA

Fast Track指定に続くもので、NouvNeu001が二つの迅速審査指定を同時に持つことに

なります。また、ImmunityBioはワルデンシュトレーム型非ホジキンリンパ腫に対する
CAR-NK細胞療法の最新試験結果を報告し、患者4人全員が臨床的疾患コントロールを
維持していることを示しました。

公開日 2026年01月22日  RegMedNet  イギリス



詳細

背景：iPS細胞治療の迅速な臨床導入に向けた規制戦略

iPS細胞（人工多能性幹細胞）を用いた治療法は、神経変性疾患、心血管疾患、がんな
ど、多くのアンメットメディカルニーズに対して画期的な可能性を秘めています。しか
し、これらの革新的な細胞治療薬が患者に届くためには、その安全性と有効性を厳格に
評価し、規制当局の承認を得る必要があります。米国食品医薬品局（FDA）は、重篤な
疾患に対する革新的な治療法の開発を加速するため、再生医療先進治療（RMAT:

Regenerative Medicine Advanced Therapy）指定や迅速審査（Fast Track）指定など、い
くつかの迅速審査プログラムを設けています。

これらの指定は、開発中の治療薬が有望な予備的臨床エビデンスを示し、かつ重篤な疾
患に対する既存治療を大きく上回る可能性を秘めている場合に与えられます。指定を受
けることで、FDAとの対話が密になり、開発プロセスの効率化、早期承認への道が開か
れるといったメリットがあります。iRegene Therapeutics社が開発するパーキンソン病
向けiPS細胞由来治療法「NouvNeu001」がこれらの指定を複数取得したことは、その臨
床的潜在力の高さを示すものです。

主要内容：NouvNeu001の二重指定とImmunityBioのCAR-NK進捗

2026年1月、iRegene Therapeutics社は、同社のアロジェン性（他家）iPS細胞由来療法
「NouvNeu001」が、パーキンソン病治療薬として米国FDAから再生医療先進治療
（RMAT）指定を受けたと発表しました。このRMAT指定は、2025年8月に既に取得して
いたFast Track指定に続くものであり、NouvNeu001がFDAの二つの主要な迅速審査指定
を同時に保持するという、iPS細胞療法分野では初めてのケースとなります。

NouvNeu001のRMAT指定の意義：
RMAT指定は、再生医療等製品に特化した迅速審査プログラムであり、重篤な疾患の
治療を目的とし、既存治療法を大きく上回る可能性を示す予備的臨床エビデンスがあ
る製品に与えられます。この指定により、FDAとの集中的な協議、開発計画の最適
化、ブレークスルーセラピー指定と同様の特典（優先審査、ローリングレビューな
ど）が得られます。NouvNeu001は、iPS細胞由来のドパミン神経前駆細胞をパーキ
ンソン病患者に移植することで、失われた神経機能を回復させることを目指していま
す。アロジェン性であるため、患者ごとに細胞を製造する必要がなく、より広範な患
者への迅速な提供が期待されます。



Fast Track指定との相乗効果：
Fast Track指定は、重篤な疾患を対象とし、アンメットメディカルニーズを満たす可
能性のある薬剤の開発を促進するためのものです。RMATとFast Trackの二重指定は、
NouvNeu001がFDAから非常に高い期待とサポートを受けていることを示唆してお
り、承認までのプロセスが大幅に加速される可能性があります。

同時に、この週の細胞治療関連ニュースとして、ImmunityBio社が、ワルデンシュトレ
ーム型マクログロブリン血症（WM）という希少な非ホジキンリンパ腫に対するCAR-

NK細胞療法の最新臨床試験結果を報告しました。報告によると、試験対象となった4人
の患者全員が、治療後も臨床的疾患コントロールを維持していることが示されました。
これは、CAR-NK細胞療法が、CAR-T療法とは異なるメカニズムで血液がんに有効性を
示す可能性を示唆するものです。CAR-NK細胞は、CAR-T細胞と比較して安全性が高
く、アロジェニック（他家）での利用が容易であるという利点があります。

影響と展望：iPS細胞治療の加速とCAR-NKの台頭

iRegene Therapeutics社のNouvNeu001に対する二重指定は、iPS細胞由来治療薬の規制
当局における評価が高まっていることを明確に示しています。これは、パーキンソン病
のような神経変性疾患に対する革新的な治療法が、より早く患者に届けられる可能性を
意味します。

パーキンソン病治療の進展：
NouvNeu001の進展は、iPS細胞由来ドパミン神経前駆細胞を用いたパーキンソン病
治療研究全体にポジティブな影響を与え、他の開発パイプラインの加速を促すでしょ
う。

アロジェン性iPS細胞療法の普及：
アロジェン性治療薬としてのRMAT指定は、標準化された「既製（off-the-shelf）」
iPS細胞治療薬の開発と普及を加速させ、製造コストの削減と治療アクセスの向上に
貢献します。

FDAの再生医療への積極的姿勢：
複数の迅速指定を与えることで、FDAが再生医療等製品のイノベーションを積極的に
支援し、迅速な市場導入を促していることが伺えます。これは、他の再生医療製品の
開発企業にとっても追い風となります。



CAR-NK細胞療法の重要性向上：
ImmunityBioのCAR-NK細胞療法の良好な結果は、CAR-T療法以外の細胞免疫療法、特
にアロジェン性で低毒性なCAR-NK細胞が、血液がんや固形がん治療において重要な
役割を果たす可能性を示唆しています。今後のさらなる臨床開発が期待されます。

これらの動向は、細胞治療全体が新たなフェーズに入り、多様なプラットフォームが特
定の疾患領域でその真価を発揮しつつあることを示しています。規制当局の積極的な支
援が、これらの革新的な治療法を早期に患者に届ける鍵となるでしょう。

元記事: https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly:first-ipsc-therapy-holding-duo-combo-

recognition/

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly:first-ipsc-therapy-holding-duo-combo-recognition/


2026年のiPS細胞由来細胞治療薬パイプライン：疾患モデ
リングから臨床応用へ

概要

2026年現在、iPS細胞（人工多能性幹細胞）由来細胞治療薬のパイプラインは、疾患モ
デリングや創薬研究において急速な進展を見せていますが、ヒト患者への広範な臨床
応用にはまだいくつかの課題が存在します。iPS細胞由来細胞は、心血管疾患、神経疾

患、代謝性疾患、損傷した軟骨・脊髄・運動ニューロン、眼組織の修復など、幅広い
疾患領域での治療薬として大きな期待が寄せられています。Allele Biotechnology and

Pharmaceuticals、Aspen Neuroscience、Avery Therapeutics、I Peace、NIHなどが、そ

れぞれ糖尿病、パーキンソン病、心不全、進行性地図状萎縮症といった疾患に対する
iPS細胞由来治療薬の臨床開発を活発に進めています。

公開日 2026年03月05日  BioInformant  アメリカ



詳細

背景：iPS細胞技術の進化と治療薬への期待

iPS細胞（人工多能性幹細胞）は、再生医療と創薬の分野において、これまでの医療を
変革する可能性を秘めた技術として、世界中で注目されています。iPS細胞は、患者自
身の体細胞から作製できるため、自己複製能力と多能性を持つと共に、免疫拒絶反応の
リスクが低いという大きな利点があります。これにより、損傷した組織や臓器を修復す
るための細胞源、あるいは疾患モデルとして、無限の供給源を提供できると期待されて
きました。

2026年を迎えるにあたり、iPS細胞技術は基礎研究の段階から臨床応用へと着実に歩み
を進めています。多数のバイオテクノロジー企業や製薬企業、研究機関が、iPS細胞由
来の細胞治療薬の開発パイプラインを構築し、様々な疾患をターゲットに臨床試験を進
めています。しかし、安全性、有効性、製造コスト、スケールアップといった課題も依
然として存在し、その克服が広範な臨床導入の鍵となっています。

主要内容：2026年の主要なiPS細胞由来治療薬パイプライン

2026年現在、iPS細胞由来細胞治療薬のパイプラインは非常に多様化しており、多くの
疾患領域で臨床開発が進められています。主要な開発状況は以下の通りです。

神経疾患：
パーキンソン病に対するiPS細胞由来ドパミン神経細胞補充療法は、特に開発が先行
している分野の一つです。京都大学病院が先行して臨床試験を実施しているほか、米
国の**Aspen Neuroscience社**は、患者自身のiPS細胞から作製した自己神経細胞補充
療法をパーキンソン病患者向けに開発しており、臨床試験が進められています。NIH
も進行性の網膜疾患である地図状萎縮症に対するiPS細胞由来治療薬の第I/IIa相臨床
試験を実施しており、神経細胞保護や機能回復を目指しています。

心血管疾患：
心不全は、iPS細胞由来心筋細胞の応用が期待される主要な疾患です。**Avery

Therapeutics社**は、iPS細胞由来心筋シートや心筋細胞移植による心機能改善を目指
しており、臨床開発を進めています。日本のI Peace社も、高品質なiPS細胞を供給す
る技術を基盤に、心不全治療薬の開発に取り組んでいます。



糖尿病：
1型糖尿病に対するiPS細胞由来膵臓β細胞の移植は、インスリン産生能力を回復させ
ることで根治的な治療を可能にするとして注目されています。米国の**Allele
Biotechnology and Pharmaceuticals社**は、iPS細胞由来膵臓β細胞治療薬の開発を進
めており、血糖コントロールの改善を目指しています。Vertex Pharmaceuticals社の
VX-880（Zimislecel）もこの分野で非常に有望な結果を示しています。

その他疾患領域：
iPS細胞由来細胞は、黄斑変性などの眼疾患における網膜組織の修復、脊髄損傷にお
ける神経再生、損傷した軟骨の修復、運動ニューロン疾患への応用など、広範な疾患
への治療薬として期待されています。これらの領域でも基礎研究から前臨床、一部は
臨床試験へと移行しつつあります。

これらのパイプラインの進捗は、iPS細胞が疾患モデリングや創薬研究におけるツール
として確立されるだけでなく、実際の患者治療への応用がいよいよ現実のものとなりつ
つあることを示しています。

影響と展望：課題克服と広範な臨床導入に向けて

iPS細胞由来細胞治療薬のパイプラインの拡大は、今後の医療に大きな影響を与えるで
しょう。しかし、広範な臨床応用を実現するためには、引き続きいくつかの重要な課題
を克服する必要があります。

安全性と免疫原性の管理：
腫瘍形成リスクの厳格な評価と、アロジェン性治療における免疫拒絶反応の管理は、
引き続き最も重要な課題です。遺伝子編集技術を用いた免疫原性低減（HLAノックア
ウトなど）や、細胞のカプセル化技術の進歩が期待されます。

製造と品質管理の標準化：
商業生産に足る規模での安定供給と、ロット間の品質均一性を確保するためのGMP

（医薬品製造管理および品質管理基準）準拠の製造プロセスの標準化が不可欠です。
自動化された細胞培養システムや品質評価技術の開発が求められます。

コスト効率の改善：
現状、iPS細胞由来治療薬は高コストであるため、製造プロセスの効率化、スケール
アップ、および規制承認の迅速化を通じて、治療費の低減を図ることが重要です。



規制科学の発展：
革新的な治療法に対応するための規制ガイドラインのさらなる明確化と、リアルワー
ルドデータ（RWD）を活用した承認後評価のフレームワーク整備が必要です。

2026年のiPS細胞パイプラインは、これらの課題解決に向けた業界の強い意欲と、技術
的成熟度を反映しています。今後数年間で、より多くのiPS細胞由来治療薬が臨床試験
の最終段階に進み、承認に至ることが期待され、多くの難病患者に新たな希望をもたら
すことでしょう。

元記事: https://bioinformant.com/ipsc-derived-cell-therapeutics/

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://bioinformant.com/ipsc-derived-cell-therapeutics/


遺伝子治療の最前線：2026年の最新動向と今後の展望

概要

2026年の遺伝子治療は、病気の原因となる遺伝子そのものを修復・置換する革新的な
治療法として注目されています。CRISPRを用いた体内直接の遺伝子編集治療は臨床試

験で成果を報告していますが、まだ臨床試験段階です。将来的には一度の注射で遺伝
子異常を修正できる治療も現実味を帯びてきています。高額な治療費が課題であり、
超高額薬剤に対するアウトカム連動型支払いモデルが試行されていますが、製造プロ

セスの標準化とコスト低減、公平な治療提供、倫理的問題の解決が今後の主要課題と
して挙げられます。

公開日 2026年01月30日  薬事日報  日本



詳細

背景：遺伝子治療の登場と社会への影響

遺伝子治療は、疾患の原因となる特定の遺伝子に直接作用し、その異常を修復または補
完することで病気を根本的に治療することを目指す革新的な医療アプローチです。従来
の治療法が症状の緩和や進行の抑制に留まることが多かったのに対し、遺伝子治療は
「根治」の可能性を提示することで、医療のパラダイムを大きく変える潜在力を秘めて
います。特に、希少疾患や難治性疾患に対する画期的な治療法として、大きな期待が寄
せられています。

しかし、遺伝子治療の臨床応用には、安全性、有効性の確立、複雑な製造プロセス、そ
して非常に高額な治療費といった多くの課題が伴います。2026年現在、世界中で多くの
遺伝子治療薬が開発段階にあり、一部は既に承認されていますが、これらの課題に対す
る解決策の模索が継続的に行われています。薬事日報の記事は、2026年の最新動向を通
じて、この分野の進化と直面する課題を包括的に捉えています。

主要内容：2026年の遺伝子治療最新動向

2026年の遺伝子治療分野では、以下の主要な動向が見られます。

CRISPR遺伝子編集のin vivo応用：
CRISPR-Cas9などの遺伝子編集技術は、特定の遺伝子配列を正確に改変する能力を持
つことから、遺伝性疾患の根本治療において非常に有望です。現在、in vivo（生体
内）で直接遺伝子編集を行う治療法が臨床試験段階に進展しており、初期の臨床試験
で安全性の確保と治療効果の兆候が報告されています。例えば、遺伝性アミロイドー
シスや鎌状赤血球症など、特定の疾患に対する体内直接編集アプローチが、従来の体
外（ex vivo）編集に比べて治療プロセスを簡素化し、患者への負担を軽減する可能
性を示しています。ただし、まだ初期段階であり、その安全性と長期的な有効性に関
するさらなるデータが必要です。



AAVベクターを用いた遺伝子補充療法：
アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターは、高い安全性と多様な組織への遺伝子導入能
力から、in vivo遺伝子治療の主要なデリバリーツールとして広く用いられています。
脊髄性筋萎縮症（SMA）の治療薬「ゾルゲンスマ」のように、既に臨床で成功を収
めている事例もあります。2026年においても、様々な遺伝性疾患（例：網膜疾患、
血友病、代謝性疾患）に対するAAVを用いた遺伝子補充療法の臨床開発が活発に進め
られています。一度の投与で長期的な治療効果が期待できるという点で、画期的な治
療選択肢となります。

mRNA技術の応用拡大：
COVID-19ワクチンでその効果が実証されたmRNA技術は、遺伝子治療の分野でも応
用が拡大しています。一過性のタンパク質発現を誘導するmRNAは、遺伝子編集とは
異なるアプローチで治療効果をもたらすことができ、特にがん免疫療法や希少疾患に
おけるタンパク質補充療法などでの利用が注目されています。

将来的な「ワンショット治療」への期待：
これらの技術の進展により、「一度の注射で遺伝子異常を修正できる」という究極的
な遺伝子治療のビジョンが現実味を帯びてきています。これにより、患者は継続的な
治療から解放され、生活の質が大幅に向上することが期待されます。

影響と展望：課題克服と持続可能な医療システム構築へ

遺伝子治療の進展は明るい展望を示していますが、その持続可能な発展のためには、い
くつかの重要な課題への取り組みが不可欠です。

高額な治療費への対応：
遺伝子治療薬の多くは、研究開発コストや製造コストが高く、非常に高額です。この
課題に対応するため、2026年時点では、治療効果（アウトカム）に基づいて支払い
を調整する「アウトカム連動型支払いモデル」や、複数年にわたる分割払いなどの革
新的な償還モデルが試行されています。これは、治療の価値を最大限に引き出しつ
つ、医療財政への影響を管理するための重要な取り組みです。

製造プロセスの標準化とコスト低減：
遺伝子治療薬の製造は複雑で高度な技術を要するため、プロセス開発、スケールアッ
プ、品質管理の標準化と効率化が急務です。閉鎖系・自動化された製造システムの導
入や、より安価で効率的なベクター生産技術の開発が、コスト低減の鍵となります。



公平な治療提供とアクセス性：
高額な治療費は、世界中で治療への公平なアクセスを阻害する可能性があります。各
国の医療制度や所得格差を考慮し、革新的な薬剤が真に必要とする患者に届くための
グローバルな協力体制と政策立案が求められます。

倫理的・社会的問題の解決：
遺伝子そのものに手を加える治療であるため、オフターゲット効果のリスク、生殖細
胞系列への影響、遺伝子ドーピングといった倫理的・社会的な問題が常に議論の対象
となります。これらの問題に対して、科学的根拠に基づいた社会的な合意形成と、厳
格な規制・監視体制の構築が不可欠です。

2026年の遺伝子治療は、その科学的・臨床的な進歩と共に、社会実装に向けた複合的な
課題に直面しています。これらの課題を克服することで、遺伝子治療は真に多くの患者
を救う「希望の医療」として確立されるでしょう。

元記事: https://www.yakuji.co.jp/entry122383.html

収集日: 2026年05月22日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.yakuji.co.jp/entry122383.html


脂質ナノ粒子（LNP）アジア太平洋会議 2026

概要

SelectBIO Conferencesは、2026年に「Lipid Nanoparticles (LNPs) Asia/Pacific 2026」会
議を開催します。この会議は、LNP（脂質ナノ粒子）、細胞外小胞、エクソソーム、

および日本の研究に焦点を当てたものです。現在の研究は、ワクチン、がん治療、感
染症、その他の疾患に対するmRNAの標的送達を主なテーマとしています。この会議
は、アジア太平洋地域におけるLNP技術の最新動向と将来の展望を議論する重要なプ

ラットフォームとなります。

公開日 2026年01月01日  SelectBIO Conferences  イギリス



詳細

背景：LNP技術の進化とアジア太平洋地域での重要性

脂質ナノ粒子（LNP）は、核酸医薬、特にmRNAワクチンや遺伝子治療薬のデリバリー
システムとして、近年その重要性が飛躍的に高まっています。COVID-19パンデミック
におけるmRNAワクチンの成功は、LNPが医薬送達における強力かつ安全なツールであ
ることを世界に示しました。この技術は、遺伝子情報を標的細胞に効率的かつ安定的に
送達し、生体内での分解から保護する能力を持つため、がん治療、感染症治療、遺伝性
疾患の治療など、幅広い疾患領域での応用が期待されています。

アジア太平洋地域は、バイオテクノロジー研究開発の主要なハブとして急速に成長して
おり、LNP技術に関する革新的な研究も活発に行われています。このような背景から、
LNP分野の専門家が一堂に会し、最新の科学的知見、技術的進歩、そして臨床応用につ
いて議論するプラットフォームの必要性が高まっています。

主要内容：Lipid Nanoparticles (LNPs) Asia/Pacific 2026会議の焦点

SelectBIO Conferencesが主催する「Lipid Nanoparticles (LNPs) Asia/Pacific 2026」会議
は、LNP分野における最新の進歩と課題に焦点を当てた重要な国際会議です。本会議
は、特に以下の主要テーマと研究領域を網羅します。

LNP技術の基礎と応用： LNPの設計、製造、特性評価の最新手法に関する議論が行わ
れます。これには、マイクロ流体技術を用いた高効率なLNP合成、新規脂質材料の開
発、LNPの安定性向上戦略などが含まれます。

細胞外小胞とエクソソーム： LNPと並び、天然のナノキャリアである細胞外小胞
（EVs）やエクソソームも、核酸や薬剤の送達システムとして注目されています。本
会議では、これらのEVsとLNPの比較研究、およびそれぞれの治療応用における可能
性と課題についても議論されます。特に、エクソソームの生体適合性や標的指向性に
着目した研究成果が発表される予定です。

日本の研究動向： アジア太平洋地域、特に日本におけるLNPおよび関連分野の最先
端研究がハイライトされます。日本は、精密医療や再生医療において独自の技術開発
を進めており、LNPを介した新しい治療法の創出に貢献しています。日本の研究機関
や企業による革新的な成果が共有されることで、国際的な共同研究の機会が生まれる
ことが期待されます。



mRNA標的送達： 現在のLNP研究の主要な焦点は、mRNAの標的送達です。本会議で
は、ワクチン開発（感染症予防、がんワクチン）、がん治療（免疫療法、遺伝子治
療）、感染症治療、そしてその他の多様な疾患領域におけるmRNA-LNP複合体の効
果的なデリバリー戦略について、最新の研究成果や臨床データが発表されます。特
に、特定の細胞や組織に選択的にmRNAを届けるためのLNP表面改変技術や、送達効
率を高める新しいカチオン性脂質の開発などが議論の中心となります。

この会議は、LNP技術の基礎科学から前臨床、臨床応用まで、幅広いスペクトルをカバ
ーし、参加者にとって多角的な視点からLNPの未来を探る貴重な機会となるでしょう。

影響と展望：アジア太平洋地域のLNPイノベーションを牽引

「Lipid Nanoparticles (LNPs) Asia/Pacific 2026」会議は、アジア太平洋地域におけるLNP
イノベーションを強力に牽引するプラットフォームとして機能することが期待されま
す。

知識共有と連携強化： 地域の研究者、産業界の専門家、規制当局関係者が一堂に会
することで、最新の知識共有が促進され、新たな共同研究やビジネスパートナーシッ
プの形成が加速します。

技術開発の加速： 議論される最先端の研究成果や技術的課題は、LNP設計、製造、
および臨床応用のさらなる進歩を刺激します。特に、標的指向性LNPや生分解性LNP

といった次世代技術の開発が加速するでしょう。

アジア市場の拡大： アジア太平洋地域は、巨大な医薬品市場と成長するバイオテク
ノロジー産業を有しており、LNPベースの治療薬開発にとって重要な地域です。本会
議は、この地域の市場拡大と投資を促進する役割も担います。

規制当局との対話： 専門家間の議論は、LNPベースの治療薬に対する規制科学の発
展にも貢献し、より効率的でグローバルに調和した承認プロセス構築への提言に繋が
る可能性があります。

LNP技術は、遺伝子治療とRNA医療の未来を形作る上で不可欠な要素であり、この会議
はその進化を加速させる重要なイベントとなるでしょう。アジア太平洋地域からの貢献
が、世界のLNP研究開発をさらに推進することが期待されます。

元記事: https://www.selectbioconferences.com/lnpap2026

https://www.selectbioconferences.com/lnpap2026
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網膜色素変性症に対するiPS細胞由来網膜シート移植の臨
床研究結果：安全性と生着を確認

概要

神戸市立神戸アイセンター病院が実施した、網膜色素変性に対する同種iPS細胞由来網
膜シート移植に関する臨床研究（jRCTa050200027）が終了し、2025年9月30日に最終
公表されました。主要評価項目である移植組織の生着と安全性では、208週間の観察期

間において、免疫拒絶や予期せぬ過剰増殖といった重篤な有害事象は認められません
でした。この研究は、健常ドナー由来iPS細胞から分化誘導した網膜組織（網膜色素上
皮細胞シート）を用いたもので、網膜色素変性症患者の視機能再生を目指した画期的

な取り組みです。

公開日 2025年09月30日  臨床研究等提出・公開システム (jRCT)  日本



詳細

背景：網膜色素変性症とiPS細胞治療への期待

網膜色素変性症は、網膜の光受容細胞や網膜色素上皮（RPE）細胞が徐々に変性・消失
していく進行性の遺伝性眼疾患であり、最終的には失明に至る難病です。現在、有効な
治療法が限られており、多くの患者が視力低下と視野狭窄に苦しんでいます。この疾患
において、機能不全に陥ったRPE細胞を補充し、光受容細胞を保護・再生させるアプロ
ーチが治療の鍵となります。

人工多能性幹細胞（iPS細胞）は、無限の増殖能力とRPE細胞を含む多様な細胞に分化で
きる能力を持つため、網膜色素変性症に対する再生医療の有望な選択肢として注目され
てきました。特に、健常ドナー由来のiPS細胞から作製されたRPE細胞シートは、大量生
産が可能であり、かつ免疫拒絶反応のリスクを低減する遺伝子操作を施すことで、より
多くの患者に提供できる可能性を秘めています。

主要内容：iPS細胞由来網膜シート移植臨床研究の成果

神戸市立神戸アイセンター病院が主導した、網膜色素変性症患者を対象とした同種iPS

細胞由来網膜シート移植に関する臨床研究（jRCTa050200027）は、その観察期間を終
え、2025年9月30日に最終公表されました。この研究は、健常ドナー由来iPS細胞から分
化誘導した網膜色素上皮細胞シートを患者の網膜下に移植し、その安全性と有効性を評
価することを目的としたものです。

主要な研究結果

安全性プロファイル：
本研究の主要評価項目の一つは、移植された細胞の安全性でした。208週（約4年
間）にわたる長期的な観察期間において、移植組織に関連する重篤な有害事象は報告
されませんでした。具体的には、iPS細胞由来の細胞移植で懸念される腫瘍形成（奇
形腫化）や、免疫拒絶反応、あるいは予期せぬ過剰増殖といった問題は認められなか
ったとされています。これは、iPS細胞由来の細胞が眼組織において比較的高い安全
性を持ち、長期的に安定して生着できる可能性を示唆する重要な結果です。

移植組織の生着：
画像診断や眼底検査を通じて、移植された網膜色素上皮細胞シートが患者の網膜下に
安定して生着していることが確認されました。生着は、RPE細胞が機能を発揮し、周
囲の光受容細胞をサポートするために不可欠な条件です。



視機能への影響（副次評価項目）：
本研究は主に安全性と生着を評価するものでしたが、一部の患者では視力や視野の安
定化、あるいは軽度の改善が示唆されるデータも得られました。ただし、視機能の明
確な改善を評価するためには、より大規模な臨床試験が必要であると結論付けられて
います。

同種移植の利点：
健常ドナー由来iPS細胞を用いる「同種移植」アプローチは、患者自身の細胞を用い
る「自己移植」に比べて、製造プロセスの簡素化、品質の均一化、コスト削減、およ
び治療までの期間短縮といった利点があります。この研究結果は、同種移植の実現可
能性を裏付けるものとなります。

影響と展望：網膜再生医療の加速と課題

この臨床研究の結果は、網膜色素変性症を含む網膜疾患に対するiPS細胞を用いた再生
医療の未来に大きな期待を抱かせるものです。安全性と生着の確認は、さらなる臨床開
発を推進するための強固な基盤となります。

臨床開発の加速：
このポジティブな結果を受け、網膜色素変性症や加齢黄斑変性などの他の網膜変性疾
患に対して、iPS細胞由来RPE細胞移植のより大規模な臨床試験や、異なる細胞タイプ
（光受容細胞前駆体など）との併用療法の開発が加速するでしょう。

技術的課題の克服：
長期的な免疫抑制剤の使用の是非、移植細胞の最適化（例：機能、生存率向上）、お
よびより効率的な細胞デリバリー方法の開発が、今後の技術的課題として挙げられま
す。

製造とコストの効率化：
同種移植型RPE細胞シートの商業生産と普及には、高品質な細胞の大量培養技術、自
動化された製造プロセス、およびコスト効率のさらなる改善が不可欠です。

QOL向上への貢献：
最終的に、iPS細胞由来網膜シート移植が失われた視機能を回復させ、網膜色素変性
症患者の生活の質を劇的に向上させる日が来るかもしれません。

この研究は、日本のiPS細胞研究が基礎から臨床へと着実に成果を上げていることを示
す重要な事例であり、世界の眼科領域における再生医療の進展に大きく貢献するもので
す。



元記事: https://jrct.mhlw.go.jp/latest-detail/jRCTa050200027
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Vertex Pharmaceuticals、ドイツで鎌状赤血球症およびβ
サラセミア治療薬CASGEVYの償還契約を発表

概要

Vertex Pharmaceuticalsは、ドイツにおいて鎌状赤血球症（SCD）および輸血依存性βサ
ラセミア（TDT）の治療薬CASGEVY（エキサセル）の償還契約を締結したことを発表
しました。この合意により、ドイツ国内の12歳以上の適格患者は、この革新的な遺伝

子編集治療法にアクセスできるようになります。今回の発表は、高額な遺伝子治療薬
の承認だけでなく、その償還における重要な進展を示しており、患者へのアクセス性
を高める上で極めて重要なマイルストーンとなります。

公開日 2026年05月06日  Vertex Pharmaceuticals  アメリカ



詳細

背景：遺伝性血液疾患の課題と遺伝子治療の登場

鎌状赤血球症（SCD）と輸血依存性βサラセミア（TDT）は、遺伝子の異常によって引き
起こされる重篤な血液疾患であり、世界中で多くの患者が苦しんでいます。SCDは赤血
球が鎌状に変形し、血管閉塞や重度の疼痛発作、臓器損傷を引き起こします。TDTは、
体内で十分なヘモグロビンを産生できず、生涯にわたる頻繁な輸血が必要となります
が、輸血の長期化は鉄過剰症などの合併症を招きます。

これらの疾患に対する従来の治療法は、対症療法や骨髄移植に限定されていましたが、
骨髄移植は適合ドナーの確保や重篤な合併症のリスクという大きな課題を抱えていまし
た。CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いた「CASGEVY」（exa-cel）は、これらの疾患に
対する初の遺伝子編集治療薬として開発され、病気の根本原因を修正することで、患者
の生活を劇的に改善する可能性を秘めています。しかし、このような革新的な治療薬の
導入には、高額な開発・製造コストに伴う治療費の問題と、医療システムにおける償還
（払い戻し）制度の確立という課題が常に伴います。

主要内容：ドイツにおけるCASGEVYの償還契約締結

2026年5月6日、Vertex Pharmaceuticals社は、ドイツ連邦共和国において、鎌状赤血球
症（SCD）および輸血依存性βサラセミア（TDT）の治療薬CASGEVY（exa-celastogene

autotemcel）に対する償還契約が締結されたことを発表しました。この契約は、遺伝子
治療分野における重要な進展であり、以下の点で注目されます。

**患者アクセスの拡大:** この償還契約により、ドイツ国内に居住する12歳以上の適
格なSCDおよびTDT患者が、革新的な遺伝子編集治療であるCASGEVYにアクセスでき
るようになります。これまで高額な治療費が障壁となっていた患者にとって、これは
大きな朗報です。

**規制当局と保険者との合意:** 遺伝子治療薬のような高額で画期的な治療薬の償還
には、規制当局（この場合は欧州医薬品庁EMAによる承認後、ドイツ国内での価格
交渉）と、公的医療保険者との複雑な交渉が必要です。今回の契約締結は、
CASGEVYの臨床的価値と経済的価値が評価され、医療システムへの統合が可能にな
ったことを意味します。



**遺伝子治療の普及への一歩:** ドイツのような主要な欧州市場での償還合意は、他
の国々でのCASGEVYの導入や、他の高額遺伝子治療薬の償還モデル構築に前例を作
るものとなります。これは、遺伝子治療が、単なる学術研究から、実際に広く利用さ
れる医療へと移行する上での重要なマイルストーンです。

**CASGEVYの作用機序:** CASGEVYは、患者自身の造血幹細胞を体外で採取し、
CRISPR/Cas9システムを用いて、胎児型ヘモグロビン（HbF）の産生を抑制する遺伝
子（BCL11A）の特定領域を編集します。これにより、HbFの再活性化を促し、SCD

患者の鎌状赤血球形成を抑制したり、TDT患者の機能的なヘモグロビン産生を増加さ
せたりします。これは、病気の根本原因を修正する「ワンショット治療」として設計
されています。

この契約は、Vertex社が革新的な治療法を開発するだけでなく、それを患者に届けるた
めのアクセス戦略においてもリーダーシップを発揮していることを示しています。

影響と展望：高額遺伝子治療の未来とアクセス性

CASGEVYのドイツにおける償還契約は、高額な遺伝子治療薬の将来と、そのグローバル
なアクセス性に関して、いくつかの重要な影響と展望を示しています。

**償還モデルの進化:** 高額な遺伝子治療薬の登場により、従来の「サービスごとに
支払う」という支払いモデルは限界を迎えつつあります。今回の償還契約は、治療効
果や患者のアウトカムに基づいて支払いを調整する「アウトカム連動型支払い」や、
複数年にわたる分割払いといった革新的な支払いモデルの普及を加速させる可能性が
あります。これにより、医療システムへの財政的負担を軽減しつつ、治療の価値を最
大化することが期待されます。

**患者アクセスの向上:** ドイツでの成功は、他の欧州諸国や世界各国での償還交渉
に弾みをつけるでしょう。これにより、これまで治療を受けられなかったSCDやTDT

の患者が、画期的な治療にアクセスできるようになります。

**遺伝子編集技術のさらなる発展:** 償還経路の確立は、CRISPRのような遺伝子編集
技術のさらなる研究開発投資を促進し、他の遺伝性疾患やがん治療への応用を加速さ
せるでしょう。

**医療システムへの挑戦:** 高額な新薬の導入は、各国の医療制度に財政的・構造的
な挑戦を突きつけます。各国政府、保険者、製薬企業が協力し、持続可能で公平なア
クセスを確保するための新たな枠組みを構築する必要があります。



**倫理的・社会的問題の継続的な議論:** 遺伝子編集治療は、その根本的な作用機序
ゆえに、倫理的、社会的な議論を常に伴います。償還という実社会での導入が進むに
つれ、これらの議論はさらに深まることが予想されます。

Vertex社のドイツにおける償還契約は、SCDとTDTの患者にとって新たな希望であるだ
けでなく、高額で革新的な医療技術が社会に導入されるための道のりを照らす重要な一
歩となります。

元記事: https://news.vrtx.com/press-releases
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