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今週のキーワード

遺伝子治療
臨床成功と次世代技術が加速

33
件

記事数

7
カ国

対象国

87
%

HAE発作減

3.27億
ドル

製造資金

今週の全33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 HAE向けCRISPR第3相 新製品
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○

Intelliaのin vivo CRISPR遺伝子治療薬が遺伝性血管
性浮腫(HAE)第3相で月間発作率87%削減を達成、初
の画期的な成功事例に。

#02
アロジェネCAR-T
RMAT

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

CellectisのアロジェネリックCAR-T療法がFDAから再
生医療先進治療(RMAT)指定を受け、R/R
B-ALL治療の加速に期待。

#03 Editas LDL非臨床 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Editas Medicineが非ヒト霊長類でEDIT-401によるL
DLコレステロールなど心血管疾患リスク因子の有意な
減少を確認。

#04
SLE向けCAR-T初期デ
ータ

新製品
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Autolus Therapeuticsが難治性全身性エリテマトーデ
ス向けCAR-T療法obe-celの第1相早期データで有望な
可能性を示す。

#05
ハンチントン病BLA計
画

新製品
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

uniQureがハンチントン病遺伝子治療薬AMT-130の生
物製剤承認申請（BLA）計画を発表、FDAが加速承認
を容認。

#06 固形腫瘍向け抗体提携 企業戦略
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

Jazz PharmaceuticalsとAbCelleraが消化器系がん・
固形腫瘍向け多重特異性T細胞エンゲージャー抗体開
発で提携。

#07
PKUベース編集IND承
認

新製品
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

Beam TherapeuticsのPKU治療薬BEAM-304がFDA
の治験薬申請(IND)を承認され、ベース編集療法が臨
床段階へ。

#08
プライム編集LNP効率
改善

学術論文
●●●●

●
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○

Broad Instituteがプライム編集のin vivoデリバリー
効率を大幅改善、LNP活用で遺伝性疾患治療の応用拡
大へ。

#09 HAE向けCRISPR第3相 新製品
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○

Intellia TherapeuticsがHAE向けin vivo
CRISPR療法「lonvoguran
ziclumeran」の第3相で月間発作87%削減を達成。

#10 Minaris製造拠点強化 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Minarisが米国フィラデルフィアの細胞・遺伝子治療
向けGMP製造拠点を強化、試験サービス統合で生産を
合理化。

#11 DMD治療EVs送達 学術論文
●●●●

●
●○○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

MDアンダーソンがDMD治療で全長遺伝子を細胞外小
胞（EVs）で送達し、in
vivoで筋肉機能を劇的に回復させることに成功。

#12
iPSパーキンソン病臨
床

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

iPS細胞由来ドーパミン作動性ニューロン移植がパー
キンソン病治療の初期臨床で安全性・有効性を示し、
新たな希望に。
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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

#13
細胞治療スタートアッ
プ資金調達

市場概観
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

細胞治療分野のトップスタートアップ企業が多額の資
金を調達し、商業化間近の資産や製造インフラに投資
家が注目。

#14
細胞治療製造自動化提
携

企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
CCRM、OmniaBio、Avectasが細胞治療製造の自動化
・スケーラビリティ向上で提携し、商業化を加速。

#15 2026年M&A;急増 市場概観
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○

2026年、製薬・バイオテクノロジー分野のM&A;が急
増し、パイプライン強化と新興治療領域への進出が加
速。

#16
M&A;課題：製造コス
ト

市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○

2026年バイオテクノロジーM&A;の課題として、細胞
・遺伝子治療における製造の複雑性と高コストが商業
化を制約。

#17 Cellares製造資金調達 企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
Cellaresが細胞治療製造向けに3.27億ドルを調達し、
Bristol Myers Squibbなどと大型契約を締結。

#18
Portal Biotechnologie
s資金調達

企業戦略
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Portal BiotechnologiesがMerck & Co.とAbbVieを魅
了する細胞工学技術で900万ドルを調達。

#19 PwC：M&A;完全回復 市場概観
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○

PwCレポートによると、2026年Q1に10億ドル超のM
&A;が16件発生し、バイオファーマエコシステムが完
全回復。

#20
濾胞性リンパ腫CAR-T
RWE

解説記事
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

濾胞性リンパ腫CAR-T療法の実世界データで臨床試験
レベルの奏効率を維持も、無増悪生存期間は短縮傾向
。

#21
FDAリアルタイム臨床
試験

企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

FDAがリアルタイム臨床試験イニシアティブを推進し
、データ共有と開発加速で医薬品開発のパラダイムシ
フトを目指す。

#22 Innovecell東証上場 企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

●

オーストリア発細胞治療スタートアップInnovecellが
東証グロース市場上場、グローバルアグリゲーション
モデルを発表。

#23 細胞・遺伝子治療週報 市場概観
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

ユニキュアのハンチントン病遺伝子治療BLA計画、Er
nexaのIND準備、AutolusのSLE
CAR-T初期データなど進展。

#24 塩がLNP送達効率向上 学術論文
●●●●

●
●○○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○
ヒューストン大学がLNPに塩を加えることで遺伝子治
療の細胞内送達効率を大幅向上させる新発見を発表。

#25
QihanデュアルCAR-T
指定

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Qihan BiotechのユニバーサルデュアルターゲットCA
R-T療法QT-019BがFDA再生医療先進治療および画期
的治療法指定を取得。

#26 Cellares/Ori自動生産 技術比較
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
CellaresとOri BiotechがFDAのAMT指定を受け、自動
細胞治療生産市場を牽引し、製造課題を解決。

#27
SonoThera超音波遺伝
子治療

新製品
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
SonoTheraが超音波送達遺伝子治療向けに1.25億ド
ルを調達、DMDとADPKDを臨床開発へ。

#28
脆弱X症候群遺伝子治
療

学術論文
●●●●

○
●○○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○

カリフォルニア大学リバーサイド校が遺伝子治療によ
り脆弱X症候群マウスモデルの脳機能回復と行動改善
を確認。

#29 ACGT理事会任命 企業戦略
●○○○

○
●●●●

●
●○○○

○
●●○○

○
●○○○

○

Alliance for Cancer Gene TherapyがJonathan S.
Doctor氏とJohn
Neamonitis氏を理事会に任命し、組織体制を強化。

#30
ペン・メディシンCAR
-T牽引

解説記事
●●○○

○
●●●●

●
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
ペン・メディシンがCAR-T細胞療法の基礎研究から細
胞・遺伝子治療分野を牽引する専門知識を強調。

#31 Orca Bio製造能力増強 企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
Orca BioがOrca-T®商業発売を控え、東海岸製造能
力を増強し西海岸の製造従業員を3倍に拡大。

#32 Medyra RWE活用 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Medyra Healthがリアルワールドエビデンス（RWE）
を活用し、治療法評価と開発を強化するアプローチを
概説。

#33
細胞・遺伝子治療の課
題

市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
細胞・遺伝子治療の次なる課題は科学ではなく、製造
、商業化、臨床インフラの構築にあると指摘。

●●●●○ 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 in vivo遺伝子編集の臨床成功は、自社の開発戦略をどう変えるか？
IntelliaがHAE向けCRISPR療法で第3相成功、承認申請間近。これはin vivo遺伝子編集が希少疾患治療のパラダイムを変
えることを示唆します。自社のパイプラインにおける遺伝子編集技術の優先順位や投資配分を見直す時期に来ているので
はないでしょうか？

❷ 次世代デリバリー技術の進化は、自社の材料開発にどう影響するか？
Broad Instituteのプライム編集LNP効率改善やヒューストン大学のLNP塩添加技術など、遺伝子治療のデリバリー技術が
急速に進展しています。非ウイルス性デリバリー（EVs、超音波）も台頭。自社のLNP材料やデリバリー技術は、この進
化に対応できていますか？

❸ 細胞・遺伝子治療の製造・商業化課題は、自社の事業機会となるか？
細胞・遺伝子治療の最大の課題は科学ではなく製造・商業化・臨床インフラの構築と指摘されています。CellaresやMinar
isが製造能力を強化し、M&A;も活発化。日本の材料・部品メーカー、CDMOは、このボトルネック解消に貢献できる新た
な事業機会を見出せるでしょうか？

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 →

CRISPR成功

LNP改良

Allo CAR-T

自己免疫CAR-T

製造課題

M&A活発化
非ウイルス送達

iPS臨床

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● CRISPR成功 機会大 遺伝子治療の市場拡大 日本の開発遅れ

● LNP改良 機会大 LNP技術の進化 競合激化

● Allo CAR-T 注意 CAR-Tアクセス拡大 自家CAR-T陳腐化

● 自己免疫CAR-T 機会大 新規治療領域開拓 開発リスク

● 製造課題 注意 製造技術の需要 商業化のボトルネック

● M&A;活発化 注意 提携・買収機会 競争激化

● 非ウイルス送達 機会大 安全なデリバリー ウイルスベクター陳腐化



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-06-19 | Page 4

● iPS臨床 機会大 日本発技術の優位 競合の追随
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深掘り ① ― in vivo CRISPR、第3相で画期的な成功
#01 | 2026/06/13 | GlobeNewswire | 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●●●●○

Intellia Therapeuticsのin vivo CRISPR遺伝子治療薬lonvo-zが、遺伝性血管性浮腫(HAE)の第3相HAELO臨床試験で
、月間発作率を87%削減し、患者の62%が発作ゼロを達成したと発表。この結果はNew England Journal of
Medicineに掲載され、単回投与の遺伝子編集療法が希少疾患患者に持続的な利益をもたらす可能性を示唆。in
vivo遺伝子編集技術の商業化に向けた重要なマイルストーンとなる。

lonvo-zは、肝臓でカリクレインの産生を抑制する遺伝子をCRISPR技術で編集し、HAE発作の原因となるブラジキニン
の過剰産生を抑制する。良好な安全性プロファイルも確認されており、従来のHAE治療法と比較して有利な安全性を示
す。この成功は、CRISPR技術が研究ツールから患者の生活を変える治療薬へと進化していることを明確に示している
。

▶ 技術者の視点

Intelliaの第3相成功は、in vivo CRISPR遺伝子編集が現実の治療法として確立される歴史的な一歩です
。月間発作率87%削減、62%の患者で発作ゼロという数値は非常に強力であり、HAE患者のQOLを劇
的に改善するでしょう。安全性プロファイルも良好とされており、この技術の信頼性を高めます。しか
し、長期的な効果持続性や稀なオフターゲット効果の可能性については、引き続き慎重なモニタリング
が必要です。 【機会】日本の遺伝子治療開発企業は、この成功事例からデリバリー技術（LNPなど）や
標的選定の戦略を学ぶべきです。特に、希少疾患をターゲットとすることで、早期承認の可能性を探る
機会があります。 【脅威】日本がin vivo遺伝子編集の臨床開発で後れを取っている現状は脅威です。技
術プラットフォームの構築、臨床試験体制の整備、規制当局との連携強化が急務となります。 次のアク
ションとして、R&D;部門は直ちにIntelliaの論文を詳細に分析し、自社パイプラインへの応用可能性を
検討すべきです。

深掘り ② ― プライム編集のLNPデリバリー効率が大幅改善
#08 | 2026/06/15 | Broad Institute | 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●●●●○

Broad
Instituteの研究チームが、プライム編集技術の主要コンポーネントを改良し、特に脂質ナノ粒子（LNP）を用いたin vi
voデリバリーの効率と精度を著しく向上させました。pegRNAと逆転写酵素の最適化に加え、LNPの組成と表面特性を
調整することで、標的細胞への効率的な導入とエンドソームからの脱出を実現。これにより、これまで困難とされてき
た生体内でのゲノム編集がより現実的となり、様々な遺伝性疾患に対する治療法開発が加速されると期待されています
。

プライム編集は、CRISPR-Cas9と比較してより精密な単一塩基置換や小規模な挿入・欠失を可能にする「検索＆置換
」型ゲノム編集技術。しかし、その大きな分子サイズと複合体の安定性からin vivoデリバリーが課題でした。今回のL
NP最適化は、このボトルネックを克服するもので、従来のウイルスベクターに依存しない、より安全で柔軟な遺伝子治
療アプローチが広がる可能性を秘めています。
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▶ 技術者の視点

プライム編集のin vivoデリバリー効率の大幅な改善は、遺伝子編集技術の臨床応用を大きく前進させる
ブレークスルーです。特にLNPの最適化による効率向上は、mRNAワクチンで実績のあるLNPプラット
フォームの汎用性を高め、安全性と再投与性の課題を抱えるウイルスベクターの代替となり得る点で非
常に重要です。ただし、前臨床モデルでの成功であり、ヒトでの安全性（オフターゲット効果、免疫原
性）と長期的な有効性の検証はこれからです。 【機会】日本の材料メーカーは、LNPの組成や表面修飾
に関する技術開発を加速させるべきです。デリバリー技術は遺伝子治療のボトルネックであり、この分
野での優位性は大きな市場機会となります。R&D;部門は、このLNP最適化技術の詳細を分析し、自社の
LNP開発にフィードバックするべきです。 【脅威】LNP技術の進化は非常に速く、追随できないとデリ
バリー技術の競争で後れを取る可能性があります。特に、精密な遺伝子編集を可能にするプライム編集
と組み合わせることで、治療可能な疾患範囲が広がり、既存治療薬の市場を侵食する可能性も考慮すべ
きです。
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深掘り ③ ― ハンチントン病遺伝子治療、加速承認へ前進
#05 | 2026/06/17 | uniQure Press Release | 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●●●○○

uniQure社は、ハンチントン病（HD）に対する遺伝子治療薬AMT-130の生物製剤承認申請（BLA）計画について、FD
AとのType B会議で肯定的な見解を得たことを発表。FDAは、第1/2相臨床試験の3年間の解析データが加速承認の主要
な根拠として許容されるとの見解を示しました。AMT-130は既にRMAT、画期的治療薬、ファストトラック指定を受け
ており、重篤な神経変性疾患に対する画期的な遺伝子治療薬が患者に迅速に提供される可能性が高まりました。

AMT-130は、AAV5型ベクターを用いて、HDの原因となる変異型HTTタンパク質の蓄積を抑制するマイクロRNAを脳
内に送達する単回投与の遺伝子治療薬です。HDは現在根本治療法がなく、アンメットメディカルニーズが極めて高い
疾患。第1/2相の早期データで加速承認の根拠が容認されたことは、規制当局が革新的な遺伝子治療薬の開発に柔軟な
姿勢を示していることを示唆します。

▶ 技術者の視点

ハンチントン病のような致死的な神経変性疾患に対する遺伝子治療薬が、第1/2相の3年データで加速承
認の道筋をつけたことは、この分野の大きな進展です。FDAが早期データで加速承認を容認したことは
、アンメットメディカルニーズの高さと、遺伝子治療の潜在的効果への期待の表れと言えます。ただし
、加速承認後の確認試験で臨床的利益を裏付ける必要があり、長期的な安全性と有効性のデータが引き
続き重要です。 【機会】日本の製薬企業やバイオベンチャーは、神経変性疾患を含む希少疾患に対する
遺伝子治療開発を加速させるべきです。特に、AAVベクター技術や脳内デリバリー技術を持つ企業にと
っては、市場参入の大きな機会となります。R&D;部門は、この承認プロセスを参考に、自社の開発戦略
を練り直す必要があります。 【脅威】日本がこの種の先進的な遺伝子治療薬の開発で世界に後れを取る
と、患者アクセスや医療経済に大きな影響を与える可能性があります。また、海外企業の製品が早期に
市場投入されることで、国内開発のインセンティブが低下するリスクも考慮すべきです。

その他の注目記事
iPS細胞由来ドーパミン作動性ニューロン移植、パーキンソン病治療の新たな希望として初期臨床で安全性・有効性を示す (NeurologyLive)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

日本のiPS細胞研究が世界をリードするパーキンソン病治療において、初期臨床での安全性・有効性データは大きな希
望。今後の大規模臨床試験に注目。

PwCレポート：2026年Q1に10億ドル超のM&A;が16件発生し、バイオファーマエコシステムが完全回復 (Fierce Pharma)
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

バイオファーマ業界のM&A;が活発化し、遺伝子編集を含む次世代モダリティが主要な牽引役。日本の製薬・バイオ企
業は戦略的提携・買収機会を注視すべき。

細胞・遺伝子治療の次なる課題は科学ではなく、製造、商業化、臨床インフラの構築 (Drug Discovery News)
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

科学的ブレークスルーは達成されつつあるが、製造コスト、サプライチェーン、臨床インフラがボトルネック。日本の
CDMOや関連技術企業に大きなビジネスチャンス。

Cellaresが細胞治療製造向けに3億2700万ドルを調達し、Bristol Myers Squibbなどと大型契約を締結 (AllSci)
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

自動化された細胞治療製造プラットフォームが大型資金調達と大手製薬企業との契約を獲得。製造の効率化とコスト削
減は業界全体の喫緊の課題。

Qihan BiotechのユニバーサルデュアルターゲットCAR-T療法QT-019BがFDA再生医療先進治療および画期的治療法指定を取得 (PackGene Biotech)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○
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中国企業がデュアルターゲットかつ低免疫特性を持つオフザシェルフCAR-TでFDAの二重指定を獲得。同種CAR-Tの競
争激化と中国企業の台頭に注目。



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-06-19 | Page 9

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;】IntelliaのHAE治療薬（lonvo-z）の第3相データを詳細に分析し、自社のin
vivo遺伝子編集パイプラインへの示唆を検討すること。

• 【経営企画】細胞・遺伝子治療分野のM&A;動向（PwCレポート）を再確認し、自社のポートフォリオ戦略にお
ける機会・脅威を評価すること。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】Broad Instituteのプライム編集LNPデリバリー改善技術、ヒューストン大学のLNP塩添加技術につい
て、社内技術者による詳細な技術評価を実施すること。

• 【半導体PKG/EV設計】細胞・遺伝子治療の製造自動化技術（Cellares, Ori
Biotech）を調査し、自社の製造プロセスへの応用可能性を検討すること。

• 【調達】アロジェネリックCAR-T（Cellectis,
Qihan）の進展を注視し、将来的な細胞治療薬の調達戦略に与える影響を評価すること。

▍中長期（四半期〜）
• 【R&D;】非ウイルス性遺伝子デリバリー（EVs, 超音波）技術の動向を継続的に追跡し、自社のデリバリープラ
ットフォーム開発戦略に組み込む可能性を検討すること。

• 【経営企画】iPS細胞由来治療薬（パーキンソン病）の臨床進展を注視し、日本発技術の国際競争力維持・強化
に向けた投資戦略を策定すること。

• 【R&D;/経営企画】細胞・遺伝子治療の製造・商業化・臨床インフラの課題（#33）を解決するための、社内
外連携や新規事業参入の可能性を検討すること。

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 | 2026-06-19
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収録記事一覧

#01 Intellia Therapeuticsのin vivo CRISPR遺伝子治療薬lonvo-z、遺伝性血管性浮腫(HAE)第3相で
月間発作率87%削減と62%の患者で発作ゼロを達成

#02 FDAがCellectisのアロジェネリックCAR-T療法lasme-celを再発/難治性B細胞急性リンパ性白血

病(R/R B-ALL)で再生医療先進治療(RMAT)に指定

#03 Editas Medicine、年次株主総会で取締役2名を選任し、非ヒト霊長類でEDIT-401によるLDLコ
レステロールなど有意な減少を示す非臨床データを発表

#04 Autolus Therapeutics、Prix Galien UK最優秀バイオテクノロジー製品賞を受賞し、難治性全身
性エリテマトーデス向けCAR-T療法obe-celのCARLYSLE第1相早期データで可能性を示す

#05 uniQure、ハンチントン病遺伝子治療薬AMT-130の生物製剤承認申請（BLA）計画を発表、FDA

が第1/2相3年データでの加速承認を容認

#06 Jazz PharmaceuticalsとAbCelleraが消化器系がん・固形腫瘍向け多重特異性T細胞エンゲージ
ャー抗体開発で提携、AbCelleraへ総額最大8億4800万ドルを支払い

#07 Beam TherapeuticsのPKU治療薬BEAM-304、米国FDAが治験薬申請(IND)を承認し、ベース編
集療法が臨床段階へ

#08 Broad Instituteがプライム編集のin vivoデリバリー効率を大幅改善、LNP活用で遺伝性疾患治療
の応用拡大へ

#09 Intellia Therapeutics、HAE向けin vivo CRISPR療法「lonvoguran ziclumeran」の第3相で月
間発作87%削減を達成、初の成功事例に

#10 Minaris、米国フィラデルフィアの細胞・遺伝子治療向けGMP製造拠点を強化、試験サービス統

合で生産を合理化

#11 テキサス大学MDアンダーソン、DMD治療で全長遺伝子を細胞外小胞（EVs）で送達、筋肉機能
をin vivoで劇的に回復

#12 iPS細胞由来ドーパミン作動性ニューロン移植、パーキンソン病治療の新たな希望として初期臨
床で安全性・有効性を示す

#13 細胞治療分野のトップスタートアップ企業が多額の資金を調達、Orca、Cellares、Dispatch

Bio、Azaleaが注目

#14 CCRM、OmniaBio、Avectasが細胞治療製造の自動化・スケーラビリティ向上で提携

#15 2026年、製薬・バイオテクノロジー分野のM&Aが急増し、パイプライン強化と新興治療領域へ
の進出が加速

#16 2026年バイオテクノロジーM&Aの課題：製造の複雑性とコストが商業化を制約

#17 Cellaresが細胞治療製造向けに3億2700万ドルを調達し、Bristol Myers Squibbなどと大型契約
を締結



#18 Portal Biotechnologies、Merck & Co.とAbbVieを魅了する細胞工学技術で900万ドルを調達

#19 PwCレポート：2026年Q1に10億ドル超のM&Aが16件発生し、バイオファーマエコシステムが
完全回復

#20 濾胞性リンパ腫CAR-T療法、実世界データで臨床試験レベルの奏効率を維持も無増悪生存期間は
短縮

#21 FDAがリアルタイム臨床試験イニシアティブを推進、データ共有と開発加速でパラダイムシフト

#22 オーストリア発細胞治療スタートアップInnovecell、東証グロース市場上場とグローバルアグリ
ゲーションモデルを発表

#23 細胞・遺伝子治療週報：ユニキュアがハンチントン病遺伝子治療AMT-130のBLA申請計画、
ErnexaがIND準備、Autolusが全身性エリテマトーデスCAR-T初期データ

#24 ヒューストン大学が新発見：塩が遺伝子治療におけるLNPの細胞内送達効率を大幅向上

#25 Qihan BiotechのユニバーサルデュアルターゲットCAR-T療法QT-019BがFDA再生医療先進治療
および画期的治療法指定を取得

#26 CellaresとOri、FDAのAMT指定を受け自動細胞治療生産市場を牽引

#27 SonoTheraが超音波送達遺伝子治療向けに1億2500万ドルのシリーズB資金を調達、DMDと
ADPKDを臨床開発へ

#28 カリフォルニア大学リバーサイド校の研究、遺伝子治療により脆弱X症候群マウスモデルの脳機
能回復と行動改善を確認

#29 Alliance for Cancer Gene Therapy、Jonathan S. Doctor氏とJohn Neamonitis氏を理事会に

任命

#30 ペン・メディシン、CAR-T細胞療法の基礎研究から細胞・遺伝子治療分野を牽引

#31 Orca BioがOrca-T®商業発売を控え、東海岸製造能力を増強し西海岸の製造従業員を3倍に拡大

#32 Medyra Health、リアルワールドエビデンス（RWE）を活用し治療法評価と開発を強化

#33 細胞・遺伝子治療の次なる課題は科学ではなく、製造、商業化、臨床インフラの構築



Intellia Therapeuticsのin vivo CRISPR遺伝子治療薬
lonvo-z、遺伝性血管性浮腫(HAE)第3相で月間発作率87%
削減と62%の患者で発作ゼロを達成

概要

Intellia Therapeuticsは、遺伝性血管性浮腫(HAE)を対象としたin vivo CRISPR遺伝子編集

治療薬lonvoguran ziclumeran (lonvo-z)の第3相HAELO臨床試験で、主要評価項目であ
る月間発作率の87%削減を達成したと発表した。さらに、治療群の患者の62%が6ヶ月
間の評価期間中に発作も治療介入も不要であった。これらの画期的な結果は、

European Academy of Allergy & Clinical Immunology (EAACI) Annual Congress 2026で
発表され、同時にNew England Journal of Medicineに掲載され、良好な安全性プロフ
ァイルも確認された。これは、単回投与の遺伝子編集療法が希少疾患患者に持続的な

利益をもたらす可能性を示唆し、in vivo遺伝子編集技術の商業化に向けた重要なマイ
ルストーンとなる。

公開日 2026年06月13日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeuticsが開発する遺伝性血管性浮腫（HAE）に対するin vivo CRISPR遺伝子
編集治療薬lonvoguran ziclumeran（lonvo-z）の第3相HAELO臨床試験において、極めて
良好な追加データが発表されました。本試験では、主要評価項目である月間発作率がベ
ースラインから87%という劇的な削減を達成しました。さらに、治療を受けた患者の
62%が、6ヶ月間の評価期間中に血管性浮腫の発作を一度も経験せず、追加のオンデマ
ンド治療も必要としなかったことが報告されています。

技術・臨床詳細

治療薬: Lonvoguran ziclumeran (lonvo-z) は、肝臓でセリンプロテアーゼインヒビタ
ーC1（C1-INH）のレベルを低下させるカリクレインの産生を抑制する遺伝子を
CRISPR技術を用いて編集するin vivo遺伝子編集療法です。これにより、HAE患者の再
発性血管性浮腫発作の原因となるブラジキニンの過剰産生を抑制します。

臨床試験デザイン: HAELO試験は、慢性的なHAE発作に苦しむ患者を対象とした多施
設共同、無作為化、プラセボ対照の第3相臨床試験です。今回の追加データは、主要
評価項目に加え、副次評価項目や長期安全性・有効性に関する詳細な洞察を提供しま
した。

安全性: 試験では、良好な安全性プロファイルが確認されました。重篤な有害事象の
発生率は低く、治療に関連すると判断されたものは管理可能であり、従来のHAE治療
法と比較しても有利な安全性を示しています。これは、in vivo遺伝子編集技術の安全
性に対する懸念を払拭する上で重要なデータとなります。

背景・業界文脈

遺伝性血管性浮腫（HAE）は、顔、喉、四肢、性器、消化管などに繰り返し血管性浮腫
発作を引き起こす稀な遺伝性疾患です。これらの発作は疼痛を伴い、喉頭浮腫は命に関
わる場合があります。現在の治療法は、主に発作の予防や緩和を目的としたもので、持
続的な効果や利便性に課題がありました。lonvo-zは、患者に単回投与で長期的な効果
をもたらす可能性があり、HAE治療のパラダイムを根本的に変える可能性を秘めていま
す。この成功は、in vivo遺伝子編集技術、特にCRISPRベースの治療法が、他の多くの遺
伝性疾患に応用される可能性を示すものです。



今後の展望

Intellia Therapeuticsは、これらの画期的な第3相データを基に、世界中の規制当局への
承認申請を加速させる予定です。この治療法が承認されれば、HAE患者は現在の週単位
または月単位の注射から解放され、発作から解放された生活を送れるようになる可能性
があります。また、この成果は、CRISPR遺伝子編集技術が疾患の根本原因を標的とする
能力を実証し、遺伝子治療分野全体の発展を牽引する重要な一歩となります。今後は、
他の希少疾患やより一般的な疾患へのin vivo遺伝子編集技術の応用拡大が期待されま
す。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/06/13/3311378/0/en/intellia-therapeutics-

reports-additional-positive-phase-3-results-for-lonvoguran-ziclumeran-lonvo-z-in-patients-with-

hereditary-angioedema.html

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.globenewswire.com/news-release/2026/06/13/3311378/0/en/intellia-therapeutics-reports-additional-positive-phase-3-results-for-lonvoguran-ziclumeran-lonvo-z-in-patients-with-hereditary-angioedema.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/06/13/3311378/0/en/intellia-therapeutics-reports-additional-positive-phase-3-results-for-lonvoguran-ziclumeran-lonvo-z-in-patients-with-hereditary-angioedema.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/06/13/3311378/0/en/intellia-therapeutics-reports-additional-positive-phase-3-results-for-lonvoguran-ziclumeran-lonvo-z-in-patients-with-hereditary-angioedema.html


FDAがCellectisのアロジェネリックCAR-T療法lasme-cel
を再発/難治性B細胞急性リンパ性白血病(R/R B-ALL)で再
生医療先進治療(RMAT)に指定

概要

米国食品医薬品局（FDA）は、Cellectis社のCD22標的アロジェネリックCAR-T細胞療法

lasmecabtagene timgedleucel（lasme-cel; UCART22）に対し、再発または難治性のB細
胞急性リンパ性白血病（R/R B-ALL）治療薬として再生医療先進治療（RMAT）指定を
付与した。これは、この適応症でピボタル試験に登録されている初のRMAT指定アロジ

ェネリックCAR-T療法となる画期的な指定である。BALLI-01試験の第1相データによ
り、lasme-celの臨床的に意味のある奏効率と管理可能な安全性プロファイルが示され
ており、市販品型CAR-T細胞療法の開発を加速させる重要なマイルストーンとなる。

公開日 2026年06月11日  Targeted Oncology  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、Cellectisが開発中のCD22標的アロジェネリックCAR-T細
胞療法lasmecabtagene timgedleucel（lasme-cel; UCART22）に対し、再発または難治性
のB細胞急性リンパ性白血病（R/R B-ALL）を対象とする再生医療先進治療（RMAT）指
定を付与しました。この指定により、lasme-celはR/R B-ALLの適応症でピボタル試験に
登録されている初のRMAT指定アロジェネリックCAR-T療法となり、開発および規制審
査の加速が期待されます。

技術・臨床詳細

アロジェネリックCAR-T技術: Lasme-celは、ドナー由来のT細胞を遺伝子改変して作
製される「オフザシェルフ（市販品型）」のCAR-T細胞療法です。従来の自家CAR-T

療法とは異なり、患者自身の細胞を採取・改変する必要がないため、製造の迅速化、
供給の標準化、患者アクセスの拡大が期待されます。

標的: この療法は、B細胞性悪性腫瘍に発現するCD22抗原を特異的に標的とするよう
に設計されています。CD19標的CAR-T療法で効果が見られない、または再発した患
者に対する新たな治療選択肢として注目されています。

臨床データ: RMAT指定は、進行中のBALLI-01試験の第1相データによって裏付けられ
ています。この試験では、lasme-celがR/R B-ALL患者において臨床的に意味のある奏
効率と管理可能な安全性プロファイルを示しました。具体的な奏効率や患者数に関す
る詳細な数値は、今後の学会発表や論文でさらに開示されることが期待されますが、
現時点でのデータが規制当局の加速承認を支持する十分な根拠と判断されたことが
RMAT指定に繋がりました。

安全性プロファイル: 第1相データでは、CAR-T療法特有のサイトカイン放出症候群
（CRS）や神経毒性（ICANS）などの有害事象が管理可能であったことが示唆されて
おり、アロジェネリック療法特有のGVHD（移植片対宿主病）のリスクを低減するた
めの技術的工夫が盛り込まれています。



背景・業界文脈

B細胞急性リンパ性白血病（B-ALL）は、小児および若年成人において最も一般的な白血
病であり、再発・難治性の患者では予後が不良です。既存のCAR-T療法は画期的な成果
を上げていますが、その自家（患者由来）の性質上、製造に時間がかかり、コストが高
く、全ての患者がタイムリーにアクセスできるわけではありません。アロジェネリック
CAR-T療法はこれらの課題を克服する可能性があり、その開発競争が激化しています。
FDAのRMAT指定は、重篤な疾患に対する再生医療製品の迅速な開発と審査を促進する
ためのものであり、lasme-celに対する今回の指定は、この分野の進展における重要な節
目となります。

今後の展望

RMAT指定の取得により、Cellectis社はFDAとの密接な連携を通じて、lasme-celのピボタ
ル試験の計画および実施を加速させることができます。早期承認やブレークスルー治療
薬指定と同様に、優先審査や rolling review の対象となる可能性が高まります。これに
より、R/R B-ALL患者へのより迅速な治療提供が期待されます。今後の臨床試験の進捗
とデータ発表は、アロジェネリックCAR-T療法が血液がん治療の主流となる可能性を評
価する上で重要な要素となるでしょう。特に、2026年第4四半期に予定されている最初
の暫定解析の結果が注目されます。

元記事: https://www.targetedonc.com/view/fda-grants-rmat-designation-to-lasme-cel-for-relapsed-

refractory-b-all

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.targetedonc.com/view/fda-grants-rmat-designation-to-lasme-cel-for-relapsed-refractory-b-all
https://www.targetedonc.com/view/fda-grants-rmat-designation-to-lasme-cel-for-relapsed-refractory-b-all


Editas Medicine、年次株主総会で取締役2名を選任し、非
ヒト霊長類でEDIT-401によるLDLコレステロールなど有意
な減少を示す非臨床データを発表

概要

Editas Medicineは2026年の年次株主総会を開催し、Bernadette Connaughton氏と

Elliott Levy博士をクラスI取締役に選任するとともに、役員報酬の承認と
PricewaterhouseCoopers LLPの監査役再任を決定した。これに先立ち、同社は遺伝子
編集治療薬候補EDIT-401の非臨床データを発表しており、非ヒト霊長類においてLDLコ

レステロール、リポプロテイン(a)、アポリポプロテインBの有意な減少が確認され
た。これらのデータは、EDIT-401が重篤な心血管疾患のリスク因子を標的とする可能
性を示唆しており、株主は企業の経営体制を強化し、主要パイプラインの進捗を支持

する姿勢を示した。

公開日 2026年06月19日  Investing.com  アメリカ



詳細

主要成果

Editas Medicine, Inc.は、2026年の年次株主総会において、Bernadette Connaughton氏と
Elliott Levy博士をクラスI取締役に選任したことを発表しました。この経営陣の強化と並
行して、同社は遺伝子編集治療薬候補EDIT-401の非臨床データを公開しており、非ヒト
霊長類モデルにおいて、LDLコレステロール、リポプロテイン(a)、およびアポリポプロ
テインBといった心血管疾患の主要なリスク因子の有意な減少が確認されました。

技術・非臨床詳細

EDIT-401の作用機序: EDIT-401は、CRISPRベースの遺伝子編集技術を活用し、特定の
遺伝子を標的とすることで、血中脂質レベルの異常を是正することを目指していま
す。詳細な作用機序は未公表ですが、これまでのEditas社のパイプラインから、特定
の肝臓遺伝子を編集することで、コレステロール代謝経路を調整するアプローチが推
測されます。

非ヒト霊長類データ: 非ヒト霊長類を用いた非臨床試験では、EDIT-401の単回投与に
より、LDLコレステロール、リポプロテイン(a) (Lp(a))、およびアポリポプロテインB

(ApoB) のレベルが統計的に有意に、かつ持続的に減少することが示されました。こ
れらの減少は、従来の薬剤では達成が困難な高リスク患者にとって大きな治療的利益
となる可能性を秘めています。具体的な減少率や投与量反応に関する詳細な数値は、
今後の科学会議での発表が期待されます。

安全性: 非臨床データでは、良好な安全性プロファイルも示されており、in vivo遺伝
子編集におけるオフターゲット効果や免疫原性といった主要な懸念事項に対するポジ
ティブな兆候が見られました。

背景・業界文脈

高LDLコレステロール血症や高Lp(a)血症は、心血管疾患の主要なリスク因子であり、既
存治療で十分な効果が得られない患者も存在します。遺伝子編集技術は、これらの疾患
の根本原因を是正する可能性を秘めており、画期的な治療法として期待されています。
Editas Medicineは、CRISPR/Cas9技術のパイオニア企業の一つであり、その技術をin

vivo応用することで、様々な遺伝性疾患に対する治療法開発を進めています。今回の非
臨床データの成功は、同社のパイプラインの多様性とその技術プラットフォームの堅牢
性を示すものです。



今後の展望

Editas Medicineは、EDIT-401の非臨床データの強固な基盤に基づき、今後の規制当局と
の協議を経て、臨床試験（IND）申請を進める計画です。特に、LDLコレステロールや
Lp(a)が高値で、既存治療に抵抗性を示す患者集団を対象とした臨床開発が期待されま
す。このプログラムの進展は、遺伝子編集技術が心血管疾患の予防および治療において
果たす役割を拡大し、患者に新たな希望をもたらす重要なステップとなるでしょう。

元記事: https://in.investing.com/news/sec-filings/editas-medicine-elects-two-directors-and-ratifies-

auditor-at-annual-meeting-93CH-5462943

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://in.investing.com/news/sec-filings/editas-medicine-elects-two-directors-and-ratifies-auditor-at-annual-meeting-93CH-5462943
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Autolus Therapeutics、Prix Galien UK最優秀バイオテク
ノロジー製品賞を受賞し、難治性全身性エリテマトーデス
向けCAR-T療法obe-celのCARLYSLE第1相早期データで可
能性を示す

概要

Autolus Therapeutics plcは、University College Londonと共同開発した次世代T細胞療
法が評価され、2026年のPrix Galien UK最優秀バイオテクノロジー製品賞を受賞した。
同時に、同社は重症難治性全身性エリテマトーデス（SLE）患者を対象とした

obecabtagene autoleucel（obe-cel）のCARLYSLE第1相試験の早期データも発表し、
CAR-T療法が重症ループスに対する新たな治療アプローチとして有望な可能性を示し

た。この受賞は技術的優位性を、早期臨床データは新たな適応症でのCAR-T療法の拡
大を裏付けるものであり、細胞治療分野における同社のリーダーシップを強化する。

公開日 2026年06月12日  Stock Titan  イギリス



詳細

主要成果

Autolus Therapeutics plcは、 2026年の Prix Galien UK Award for Best Biotechnology

Product（最優秀バイオテクノロジー製品賞）を受賞しました。これは、同社が
University College Londonと共同で進める次世代T細胞療法開発に対する高い評価を反映
しています。さらに、Autolus Therapeuticsは、重症難治性全身性エリテマトーデス
（SLE）患者を対象としたobecabtagene autoleucel（obe-cel）のCARLYSLE第1相臨床試
験における早期データを発表し、CAR-T療法が自己免疫疾患である重症ループスに対す
る革新的な治療アプローチとして有望な可能性を示しました。

技術・臨床詳細

Prix Galien UK Award: この賞は、医薬品研究開発における優れた革新を称えるもの
であり、Autolus社のT細胞療法技術が、その科学的独創性と潜在的な患者利益におい
て高く評価されたことを示します。同社のT細胞療法は、腫瘍特異性を高め、T細胞
の持続性を改善するための独自の細胞工学技術を特徴としています。

obe-cel (obecabtagene autoleucel)のCARLYSLE試験: Obe-celは、B細胞成熟抗原
（BCMA）を標的とするCAR-T細胞療法であり、元々は多発性骨髄腫の治療薬として
開発されていましたが、SLE患者におけるB細胞の枯渇を通じて疾患活動性を制御す
る可能性が模索されています。CARLYSLE第1相試験の早期データは、重症難治性SLE

患者において、疾患活動性の迅速かつ持続的な軽減を示し、忍容性のある安全性プロ
ファイルが確認されました。具体的な患者数や奏効率の詳細は今後の発表に委ねられ
ますが、ポジティブなシグナルが報告されています。

安全性: 自己免疫疾患患者に対するCAR-T療法は、サイトカイン放出症候群（CRS）
や神経毒性（ICANS）といった既知の副作用に加え、免疫抑制の影響による感染症リ
スクなどが懸念されますが、早期データでは管理可能であることが示唆されていま
す。



背景・業界文脈

全身性エリテマトーデス（SLE）は、多様な臓器に影響を及ぼし、重症化すると生命を
脅かす可能性のある慢性自己免疫疾患です。既存の治療法では、一部の患者で十分な効
果が得られず、副作用も課題となっています。CAR-T療法は、がん治療において目覚ま
しい成功を収めていますが、近年では自己免疫疾患への応用が注目されており、SLE患
者における自己反応性B細胞の除去を通じて寛解を誘導するアプローチが期待されてい
ます。Autolus TherapeuticsのCARLYSLE試験の早期データは、この分野のパイオニア的
な試みであり、自己免疫疾患治療に新たな道を開く可能性を秘めています。

今後の展望

Autolus Therapeuticsは、obe-celのCARLYSLE試験のさらなる進展を通じて、重症難治性
SLE患者に対するCAR-T療法の有効性と安全性を確立することを目指します。今回の早
期データは、今後の大規模臨床試験への移行を後押しするものであり、自己免疫疾患分
野におけるCAR-T療法の承認への道を切り開く可能性があります。投資家や患者コミュ
ニティは、この革新的なアプローチが、長年治療選択肢が限られていた重症自己免疫疾
患患者に希望をもたらすかどうかに注目しています。また、Prix Galien UK Awardの受
賞は、同社の技術プラットフォームが多様な疾患領域で応用可能であることを示唆し、
さらなるパイプライン開発への期待を高めます。

元記事: https://www.stocktitan.net/news/AUTL/autolus-therapeutics-receives-prix-galien-uk-

ao2m869tdfgs.html

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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uniQure、ハンチントン病遺伝子治療薬AMT-130の生物
製剤承認申請（BLA）計画を発表、FDAが第1/2相3年デー
タでの加速承認を容認

概要

uniQure社は、ハンチントン病に対する遺伝子治療薬AMT-130の生物製剤承認申請

（BLA）計画について、FDAとのType B会議で肯定的な見解を得たことを発表した。
FDAは、第1/2相臨床試験の3年間の解析データが加速承認（Accelerated Approval）の
主要な根拠として許容されるとの見解を示した。AMT-130は既にFDAから再生医療先

進治療（RMAT）指定、画期的治療薬指定、およびファストトラック指定を受けてお
り、これにより、重篤な神経変性疾患に対する画期的な遺伝子治療薬が患者に迅速に
提供される可能性が高まった。

公開日 2026年06月17日  uniQure Press Release  アメリカ



詳細

主要成果

uniQure社は、ハンチントン病（HD）に対する遺伝子治療薬AMT-130の生物製剤承認申
請（BLA）計画に関して、米国食品医薬品局（FDA）とのType B会議で重要な進展があ
ったことを発表しました。FDAは、現在進行中の第1/2相臨床試験から得られた3年間の
解析データが、加速承認（Accelerated Approval）の主要な根拠として容認されるとの
見解を示しました。これは、HDという致死的な神経変性疾患に対する初の遺伝子治療
薬の市場投入を大きく加速させる可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

AMT-130の作用機序: AMT-130は、アデノ随伴ウイルス（AAV）5型ベクターを用い
て、ハンチンチン（HTT）タンパク質の変異型および野生型両方の発現をサイレンシ
ングするマイクロRNAを脳内に送達する遺伝子治療薬です。このアプローチにより、
HDの原因となる変異型HTTタンパク質の蓄積を抑制し、疾患の進行を遅らせること
を目指します。AMT-130は、脳室内に単回投与されます。

臨床試験データ: 第1/2相臨床試験は、HD患者を対象とした用量漸増試験であり、今
回のFDAの見解は、この試験で観察された3年間のデータが、疾患の進行を抑制する
有望な臨床効果を示していると解釈できることを意味します。具体的なバイオマーカ
ーや臨床症状スコアの改善に関するデータは、今後の詳細な発表が待たれます。

規制上の指定: AMT-130は、既にFDAから再生医療先進治療（RMAT）指定、画期的治
療薬（Breakthrough Therapy）指定、およびファストトラック（Fast Track）指定を
受けています。これらの指定は、重篤な疾患に対する有望な治療薬の開発と審査を加
速させるためのものです。

背景・業界文脈

ハンチントン病は、進行性の神経変性疾患であり、運動機能、認知機能、精神機能の重
篤な障害を引き起こし、最終的には死に至ります。現在、疾患の進行を遅らせる根本的
な治療法は存在せず、対症療法が主となっています。AMT-130のような遺伝子治療は、
疾患の根本原因にアプローチすることで、患者の生活に大きな変化をもたらす可能性を
秘めています。FDAが第1/2相の早期データに基づいて加速承認の根拠を容認したこと
は、アンメットメディカルニーズが高い疾患に対する遺伝子治療薬の開発に、規制当局
が柔軟な姿勢を示していることを示唆しています。



今後の展望

uniQure社は、FDAとの協議に基づいて、AMT-130のBLA提出に向けた準備を加速させる
でしょう。加速承認経路の活用により、比較的早期に市場投入される可能性があります
が、承認後には確認試験を実施し、臨床的利益をさらに裏付けることが求められます。
この遺伝子治療薬が承認されれば、ハンチントン病患者にとって初の疾患修飾療法とな
り、遺伝子治療の領域全体にとっても画期的な成果となります。投資家や患者団体は、
今後のBLA提出の具体的な時期と、その後の承認プロセスに大きな期待を寄せていま
す。

元記事: https://hdsa.org/wp-content/uploads/2026/06/PR_TypeB-Update_June-2026_06.17.26_Final-

1.pdf

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Jazz PharmaceuticalsとAbCelleraが消化器系がん・固形
腫瘍向け多重特異性T細胞エンゲージャー抗体開発で提
携、AbCelleraへ総額最大8億4800万ドルを支払い

概要

Jazz PharmaceuticalsとAbCelleraは、消化器系がんおよびその他の固形腫瘍を標的とす

る次世代多重特異性T細胞エンゲージャー抗体の発見・開発に関する研究提携、オプシ
ョンおよびライセンス契約を締結した。この契約には、AbCelleraへの5600万ドルの前
払い金が含まれており、Jazzが開発オプションを行使するプログラムごとに最大7億

9200万ドルのオプション料とマイルストン支払いが発生する可能性がある。この提携
は、難治性の固形腫瘍に対する新たな免疫療法を創出するための戦略的な動きであ
り、AbCelleraの抗体発見プラットフォームとJazzの腫瘍学における開発・商業化能力

を組み合わせることで、がん患者に革新的な治療選択肢を提供する可能性を秘めてい
る。

公開日 2026年06月17日  PR Newswire  アメリカ



詳細

主要成果

Jazz PharmaceuticalsとAbCelleraは、消化器系がんおよびその他の固形腫瘍を対象とし
た次世代多重特異性T細胞エンゲージャー抗体の発見および開発に関する広範な研究提
携、オプション、およびライセンス契約を締結しました。この戦略的提携の一環とし
て、Jazz PharmaceuticalsはAbCelleraに対し5600万ドルの前払い金を支払います。さら
に、Jazzが開発オプションを行使するプログラムごとに、最大7億9200万ドルのオプシ
ョン料とマイルストン支払いが発生する可能性があり、契約総額は最大8億4800万ドル
に上ります。

技術・提携詳細

多重特異性T細胞エンゲージャー: これらの抗体は、がん細胞とT細胞の両方に同時に
結合するように設計されており、免疫システムが固形腫瘍細胞を認識し排除する能力
を高めることを目的としています。特に、消化器系がんや他の固形腫瘍は、その複雑
な腫瘍微小環境により既存の免疫療法への反応が限定的であるため、新しいアプロー
チが強く求められています。

AbCelleraのプラットフォーム: AbCelleraは、AIを活用した高性能な抗体発見プラッ
トフォームを持つことで知られています。このプラットフォームは、膨大な数の抗体
候補から、目的とする特性を持つ多重特異性抗体を迅速かつ効率的に特定する能力を
有しています。

Jazzの役割: Jazz Pharmaceuticalsは、オンコロジー領域における深い専門知識と臨床
開発・商業化能力を提供します。提携により、AbCelleraが発見したリード候補薬の
選択、前臨床開発、臨床試験、そして最終的な市場導入を担当することになります。



背景・業界文脈

固形腫瘍、特に消化器系がんは、治療が困難ながん種であり、患者は限られた治療選択
肢しか持たないことがしばしばです。従来のモノクローナル抗体や一部の免疫チェック
ポイント阻害剤は一定の成功を収めていますが、より高い奏効率と耐久性のある反応を
示す治療法の開発が急務です。多重特異性T細胞エンゲージャーは、T細胞を腫瘍細胞に
誘導することで、免疫応答を局所的に増強する次世代の免疫療法として大きな注目を集
めています。今回の提携は、大規模な製薬企業が、高度な技術を持つバイオテック企業
と連携することで、複雑な生物学的課題を解決し、アンメットメディカルニーズに応え
ようとする業界トレンドを反映しています。

今後の展望

この提携により、Jazz PharmaceuticalsとAbCelleraは、消化器系がんおよびその他の固
形腫瘍の治療において、画期的な進歩を遂げる可能性を秘めています。初期の研究段階
でこれだけ多額の投資が行われることは、両社がこの技術の潜在力と市場規模を非常に
高く評価していることの表れです。今後、AbCelleraのプラットフォームから有望な多重
特異性T細胞エンゲージャー候補薬が選定され、前臨床試験、そして最終的には臨床試
験へと移行する進捗が注目されます。成功すれば、この提携は固形腫瘍の治療パラダイ
ムを大きく変え、患者の予後を改善する新たな標準治療となるかもしれません。

元記事: https://www.prnewswire.com/news-releases/jazz-pharmaceuticals-and-abcellera-announce-

collaboration-to-discover-next-generation-t-cell-engaging-multispecific-antibodies-302802284.html

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Beam TherapeuticsのPKU治療薬BEAM-304、米国FDAが
治験薬申請(IND)を承認し、ベース編集療法が臨床段階へ

概要

Beam Therapeutics Inc.は、フェニルケトン尿症（PKU）の治療を目的としたベース編
集療法BEAM-304の治験薬申請（IND）が、米国食品医薬品局（FDA）によって承認さ
れたことを発表した。PKUはPAH遺伝子の変異による稀な遺伝性代謝疾患であり、

BEAM-304は複数の変異に特異的なベースエディターを効率的に開発する革新的なアプ
ローチを採用している。このIND承認は、ベース編集技術を用いたin vivo遺伝子治療薬
が臨床段階に進む重要なマイルストーンであり、PKU患者に新たな治療選択肢を提供

する可能性を秘めている。

公開日 2026年06月18日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果

Beam Therapeutics Inc.は、フェニルケトン尿症（PKU）の治療を目指す同社のベース編
集療法BEAM-304について、米国食品医薬品局（FDA）が治験薬申請（IND）を承認した
ことを発表しました。この承認により、BEAM-304のヒト臨床試験が開始されることと
なり、ベース編集技術を用いたin vivo遺伝子治療薬が臨床開発段階に進む上で重要な一
歩が踏み出されました。

技術・臨床詳細

PKUの病態: フェニルケトン尿症（PKU）は、PAH（フェニルアラニン水酸化酵素）
遺伝子の病原性変異によって引き起こされる稀な常染色体劣性遺伝性代謝疾患です。
この酵素の欠損により、必須アミノ酸であるフェニルアラニン（Phe）が体内に毒性
レベルまで蓄積し、重篤な神経学的障害や精神発達遅滞を引き起こします。現在の治
療法は厳格な食事療法が中心であり、患者の生活の質を著しく制限しています。

BEAM-304の作用機序: BEAM-304は、PAH遺伝子の特定の点変異を正確に修正するよ
うに設計されたベース編集療法です。ベース編集は、CRISPR/Cas9システムとは異な
り、DNA二本鎖を切断することなく、標的とする単一塩基を直接変換（例: CからT、
AからG）します。これにより、従来の遺伝子編集技術と比較して、意図しないオフ
ターゲット効果や染色体再編成のリスクが低減されると考えられています。BEAM-

304は、複数のPAH遺伝子変異に対応できるよう、効率的な開発アプローチを採用し
ています。

in vivoデリバリー: BEAM-304は、肝臓を標的とするin vivo（生体内）デリバリーシ
ステムを利用しており、患者に一度投与することで、PAH酵素の機能を回復させ、持
続的なPheレベルの低下を目指します。



背景・業界文脈

遺伝子編集技術は、遺伝性疾患の治療に革命をもたらす可能性を秘めています。特に、
塩基単位の正確な修正を可能にするベース編集技術は、点変異によって引き起こされる
多くの遺伝性疾患に対して、より安全かつ効率的なアプローチとして注目されていま
す。PKUのようなアンメットメディカルニーズが高い稀少疾患に対するIND承認は、こ
の新しいモダリティの臨床応用における大きな進歩を意味します。厳格な食事制限を必
要とするPKU患者にとって、根本的な治療法が登場することは、生活の質を劇的に改善
する希望となります。

今後の展望

IND承認を受け、Beam TherapeuticsはBEAM-304の第1/2相臨床試験を早期に開始する予
定です。この試験では、PKU患者におけるBEAM-304の安全性、忍容性、および予備的
な有効性が評価されます。特に、血中フェニルアラニンレベルの低下効果、PAH酵素活
性の回復、そして食事制限の緩和が可能になるかどうかが重要な評価項目となります。
BEAM-304の成功は、ベース編集技術が他の多くの遺伝性疾患、特に単一塩基変異に起
因する疾患に対する治療法開発の道を拓く可能性があり、遺伝子治療分野全体に大きな
影響を与えるでしょう。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/06/18/3314059/0/en/beam-therapeutics-

announces-clearance-of-investigational-new-drug-application-for-beam-304-for-the-treatment-of-

phenylketonuria-pku-by-the-united-states-u-s-food-and-drug-administr.html

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Broad Instituteがプライム編集のin vivoデリバリー効率を
大幅改善、LNP活用で遺伝性疾患治療の応用拡大へ

概要

Broad Instituteの研究チームが、プライム編集技術の主要コンポーネントを改良し、特
に脂質ナノ粒子（LNP）を用いたin vivoデリバリーの効率と精度を著しく向上させまし
た。この進展により、これまで困難とされてきた生体内でのゲノム編集がより現実的

となり、様々な遺伝性疾患に対する治療法開発が加速されると期待されています。今
回の改良は、遺伝子治療のボトルネックの一つであったデリバリー課題を克服する上
で重要なマイルストーンとなります。

公開日 2026年06月15日  Broad Institute  アメリカ



詳細

主要成果

Broad Instituteの研究者らは、ゲノム編集技術であるプライム編集システムを大幅に改
良し、特に生体内（in vivo）でのデリバリー効率と編集精度を飛躍的に向上させること
に成功しました。このブレークスルーは、脂質ナノ粒子（LNP）を最適化されたデリバ
リーシステムとして活用したことによるもので、これにより、これまで治療が困難だっ
た多数の遺伝性疾患に対する新たな治療アプローチの可能性を拓きます。

技術・臨床詳細

プライム編集システムの改良: 研究チームは、プライム編集の主要構成要素である
pegRNA（プライム編集ガイドRNA）と逆転写酵素（RT）の最適化に注力しました。
具体的には、pegRNAの設計を改良し、細胞内での安定性と標的部位への結合効率を
高めました。また、逆転写酵素の変異を導入することで、編集の正確性と効率が向上
しました。これらの分子レベルでの改善が相乗的に作用し、これまでのプライム編集
の限界を大きく押し広げました。

脂質ナノ粒子（LNP）によるデリバリー最適化: 最も重要な進展の一つは、in vivoで
の利用を阻害していたデリバリーのボトルネックを、最適化されたLNPシステムで克
服した点です。LNPはmRNAワクチンで実績のあるデリバリー技術ですが、プライム
編集複合体（Cas9ニカーゼとpegRNA-RT融合タンパク質をコードするmRNA）を効
率的に細胞に導入するために、その組成と表面特性が丹念に調整されました。この最
適化により、標的細胞への効率的な取り込みとエンドソームからの脱出が実現し、結
果として高効率なin vivo遺伝子編集が可能となりました。

前臨床モデルでの実証: これらの改良されたシステムは、複数の前臨床モデルにおい
て、標的遺伝子の編集効率の大幅な向上と、同時にオフターゲット編集の低減を示し
ました。これにより、将来的なヒトへの臨床応用における安全性と有効性に対する期
待が高まっています。



背景・業界文脈

プライム編集は、二本鎖DNA切断を伴うCRISPR-Cas9システムと比較して、より精密な
単一塩基置換や小規模な挿入・欠失を可能にする「検索＆置換」型ゲノム編集技術とし
て注目されています。しかし、その大きな分子サイズと複合体の安定性から、特にin

vivoでの効率的なデリバリーが大きな課題でした。今回のBroad InstituteによるLNPを活
用したデリバリー技術の最適化は、この分野における長年の課題を解決するものであ
り、遺伝子治療全体の進展に大きく寄与します。これにより、従来のウイルスベクター
に依存しない、より安全で柔軟な遺伝子治療アプローチが広がる可能性があります。

今後の展望

今回の研究成果は、プライム編集の臨床応用を大幅に加速させるでしょう。今後、さら
なるin vivoプライム編集の安全性と有効性の詳細な評価が必要となりますが、特に希少
疾患や全身性疾患に対する非ウイルス性遺伝子治療の開発に新たな道を開くものと期待
されます。また、LNPデリバリーの汎用性が高まることで、将来的には様々なゲノム編
集ツールのin vivo応用にも繋がる可能性があります。長期的な有効性と安全性の臨床デ
ータが、この技術の今後の発展を左右する重要な要素となるでしょう。

元記事: https://www.broadinstitute.org/news/scientists-improve-nearly-every-aspect-prime-editing-

moving-it-closer-treating-more-genetic

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Intellia Therapeutics、HAE向けin vivo CRISPR療法
「lonvoguran ziclumeran」の第3相で月間発作87%削減
を達成、初の成功事例に

概要

Intellia Therapeuticsは、遺伝性血管性浮腫（HAE）を対象としたin vivo CRISPR遺伝子

編集療法lonvoguran ziclumeran（lonvo-z）の第3相HAELO試験において、主要評価項
目および全ての副次評価項目で統計的かつ臨床的に有意な改善を示した追加データを
発表しました。単回投与後、HAE発作の月間発生率を87%削減し、治療を受けた患者

の約3分の2が継続的な予防薬なしに完全に発作から解放されるという「パラダイムシ
フト」をもたらす成果です。これは、in vivo CRISPR遺伝子編集療法が大規模臨床試験
で有効性と安全性を証明した世界初の事例であり、遺伝性疾患治療の新たな時代の幕

開けを告げるものです。

公開日 2026年06月15日  Fierce Biotech  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeuticsは、遺伝性血管性浮腫（HAE）患者を対象としたin vivo CRISPR遺伝
子編集療法「lonvoguran ziclumeran（lonvo-z）」の第3相HAELO試験において、極めて
有望な追加データを発表しました。この単回投与治療は、患者のHAE発作の月間発生率
を平均で87%という劇的な数値で削減し、プラセボ群と比較して統計的および臨床的に
非常に有意な結果を示しました。これは、in vivo CRISPR遺伝子編集技術が後期臨床試
験で成功を収めた世界初の事例であり、遺伝性疾患治療の風景を一変させる「パラダイ
ムシフト」として高く評価されています。

技術・臨床詳細

画期的な有効性データ: lonvoguran ziclumeranは、単回静脈内投与によって、肝臓で
カリクレイン（KLKB1）遺伝子の発現を永続的に不活性化することで、HAE発作の原
因となるブラジキニンの過剰産生を抑制します。第3相HAELO試験では、治療開始後
の中央値12ヶ月間で、HAE発作の月間発生率が87%減少しました。さらに、治療を受
けた患者の約3分の2が、追加の予防薬を必要とせずに完全に発作から解放されると
いう驚くべき結果が報告されています。これは、既存の治療法が発作の頻度を抑える
対症療法であるのに対し、lonvo-zが根本的な原因に介入する根治療法となる可能性
を示唆しています。

良好な安全性プロファイル: 報告されたデータによると、lonvo-zの安全性プロファイ
ルは良好であり、治療群で重篤な有害事象は報告されませんでした。これは、in vivo

遺伝子編集療法に対する安全性への懸念が払拭されつつあることを示し、今後の
CRISPRベースの治療法開発に大きな自信を与えるものです。

作用機序: lonvo-zは、CRISPR-Cas9システムを用いて、HAEの原因遺伝子である
KLKB1を肝臓細胞内で編集し、その機能を停止させます。これにより、HAEの発作を
引き起こす酵素の産生を抑制し、長期的な疾患コントロールを目指します。肝臓は
LNPデリバリーに適した臓器であり、この技術が成功した重要な要因の一つと考えら
れます。



背景・業界文脈

遺伝性血管性浮腫（HAE）は、顔、手足、気道などに重度の浮腫発作を引き起こす希少
疾患であり、患者の生活の質を著しく低下させます。これまでの治療法は、発作の予防
や対症療法が主であり、根本的な治療は存在しませんでした。Intellia Therapeuticsの
lonvoguran ziclumeranは、疾患の根本原因に遺伝子レベルで介入する画期的なアプロー
チであり、その第3相試験での成功は、遺伝子編集分野全体にとって歴史的な瞬間で
す。この成功は、CRISPR技術が単なる研究ツールから、実際に患者の命と生活を変える
治療薬へと進化していることを明確に示しています。

今後の展望

この第3相試験の結果を受けて、Intellia Therapeuticsはlonvoguran ziclumeranのFDAへの
承認申請を間もなく行うと予想されます。承認されれば、HAE患者にとって人生を変え
る新たな治療選択肢となるでしょう。この成功は、他の遺伝性疾患に対するin vivo
CRISPR遺伝子編集療法の開発を加速させる触媒となり、医薬品業界全体に大きな影響を
与える可能性があります。長期的な安全性と有効性の追跡調査は引き続き重要ですが、
この画期的な成果は、遺伝子治療が希少疾患だけでなく、より広範な疾患に応用される
未来への期待を高めます。

元記事: https://www.fiercebiotech.com/biotech/intellia-touts-paradigm-shifting-phase-3-data-one-time-

hae-treatment

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Minaris、米国フィラデルフィアの細胞・遺伝子治療向け
GMP製造拠点を強化、試験サービス統合で生産を合理化

概要

CDMO企業Minarisが、米国フィラデルフィアの施設における細胞・遺伝子治療のGMP

細胞バンキングスイートを大幅に拡張・強化しました。この投資は、製造と試験サー
ビスを垂直統合することで、研究段階から患者へのデリバリーに至るまでの複雑なプ

ロセスを簡素化し、効率化することを目的としています。強固なGMPインフラと規制
順守体制を基盤とした今回の拠点強化は、高度な再生医療製品の市場投入を加速させ
る重要な一歩となります。

公開日 2026年06月18日  BriefGlance.com  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療の受託開発製造（CDMO）大手Minarisは、米国フィラデルフィアにあ
る同社の施設において、GMP（Good Manufacturing Practice）細胞バンキングスイート
を大幅に拡張・強化しました。この戦略的投資は、細胞・遺伝子治療製品の製造および
試験サービスを統合し、開発から商業化までの複雑なサプライチェーンを合理化するこ
とを目的としています。

技術・臨床詳細

GMPインフラの強化: Minarisのフィラデルフィア拠点では、最新鋭のGMP準拠細胞
バンキングスイートが拡充されました。これにより、細胞治療製品のマスターセルバ
ンク（MCB）やワーキングセルバンク（WCB）の製造・保管能力が向上し、高まる
需要に対応できるようになります。

製造と試験の統合: 今回の強化の核心は、製造プロセスと品質管理（QC）試験サービ
スを物理的および運用的に統合した点にあります。この統合により、原材料の受け入
れから最終製品の出荷に至るまでのプロセスにおけるシームレスな移行が実現し、製
品のリードタイム短縮と、リスク低減に貢献します。

規制順守と品質保証: Minarisは、医薬品製造における厳格な規制要件であるGMPへの
コミットメントを強調しています。強化された施設は、FDA（米国食品医薬品局）を
含む各国の規制当局の基準を満たすように設計されており、患者に安全で高品質な細
胞・遺伝子治療製品を安定供給するための基盤となります。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療業界は急速な成長を遂げていますが、それに伴い、複雑な製造プロセ
ス、厳しい品質管理、そして限られた製造能力がボトルネックとなっています。特に、
高度な細胞バンキングとGMP製造は、製品の品質と供給の安定性を確保する上で不可欠
です。Minarisのような大手CDMO企業によるこのようなインフラ投資は、個々のバイオ
テクノロジー企業が自社で大規模な製造施設を建設する負担を軽減し、研究開発に集中
できる環境を提供します。これは、業界全体の成長を支える上で極めて重要な役割を果
たします。



今後の展望

Minarisのフィラデルフィア拠点強化は、北米地域における細胞・遺伝子治療の商業化を
加速させるものと期待されます。統合された製造・試験サービスは、顧客企業にとって
の効率性向上とコスト削減に繋がり、結果としてより多くの革新的治療法が患者に届く
ことを支援します。同社は、継続的な設備投資と技術革新を通じて、細胞・遺伝子治療
分野におけるリーディングCDMOとしての地位をさらに盤石にする方針です。将来的に
は、より広範な治療領域や新たなモダリティへの対応も視野に入れていると考えられま
す。

元記事: https://briefglance.com/articles/minaris-fortifies-philly-hub-to-streamline-cell-gene-therapy-

production

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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テキサス大学MDアンダーソン、DMD治療で全長遺伝子を
細胞外小胞（EVs）で送達、筋肉機能をin vivoで劇的に回
復

概要

テキサス大学MDアンダーソンがんセンターの研究チームが、デュシェンヌ型筋ジスト
ロフィー（DMD）の前臨床モデルにおいて、全長DMD遺伝子のメッセンジャーRNA

（mRNA）を細胞外小胞（EVs）で送達する画期的な治療プラットフォームを開発しま
した。この非ウイルス性デリバリーシステムは、ジストロフィンタンパク質の産生を

成功裏に回復させ、in vivoで筋肉の強度、耐久性、機能の劇的な改善を示しました。
既存のウイルスベース遺伝子治療の課題（免疫原性や遺伝子容量制限）を克服する可
能性を秘め、DMD患者の根治療法への期待を高める重要な研究成果です。

公開日 2026年06月17日  Nature Biomedical Engineering (via The University of Texas MD

Anderson Cancer Center)  アメリカ



詳細

主要成果

テキサス大学MDアンダーソンがんセンターの研究者らは、デュシェンヌ型筋ジストロ
フィー（DMD）の治療において画期的な進歩を遂げました。彼らが開発した新しい治
療プラットフォームは、操作された細胞外小胞（EVs）を用いて、全長DMD遺伝子のメ
ッセンジャーRNA（mRNA）を効率的に送達し、DMDの前臨床モデルにおいてジストロ
フィンタンパク質の産生を成功裏に回復させました。これにより、in vivoで筋肉の強
度、耐久性、機能が劇的に改善されることが示され、従来のウイルスベクターに依存す
る遺伝子治療の大きな課題を克服する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

全長DMD遺伝子のmRNAデリバリー: DMDは、非常に大きなジストロフィン遺伝子
の変異によって引き起こされます。既存のアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用
いた遺伝子治療では、その限られた積載容量のため、通常は短縮版のマイクロジスト
ロフィン遺伝子しか送達できませんでした。しかし、MDアンダーソンがんセンター
の研究チームは、自然発生するEVsを操作することで、全長DMD遺伝子をコードする
mRNAを積載し、標的となる筋肉細胞へ効率的にデリバリーすることに成功しまし
た。この「フルサイズ」遺伝子の送達は、より完全な生理学的機能の回復に繋がる可
能性があります。

筋肉機能の劇的改善: 前臨床モデル（DMDマウスモデル）において、EVsによる
mRNAデリバリーを受けたマウスは、ジストロフィンタンパク質の発現が回復し、そ
れに伴い筋肉の病理が改善されました。具体的には、測定可能な筋肉の強度、運動時
の耐久性、および全体的な身体機能が劇的に向上することが観察されました。これ
は、疾患の進行を遅らせるだけでなく、既存の筋損傷を回復させる可能性を示唆して
います。

安全性と低免疫原性: ウイルスベクターは高い遺伝子導入効率を持つ一方で、免疫応
答の誘発や繰り返しの投与が困難であるという課題がありました。EVsは生体由来の
ナノ粒子であるため、ウイルスベクターと比較して免疫原性が低いと考えられてお
り、副作用のリスクを大幅に低減できる可能性があります。また、EVsの表面を操作
することで、特定の細胞や組織へのターゲティングが可能となり、治療の特異性を高
めることも期待されます。



背景・業界文脈

デュシェンヌ型筋ジストロフィーは、全世界で約3,500人に1人の男児に影響を与える重
篤な遺伝性疾患です。ジストロフィンタンパク質の欠損が原因で、筋肉が徐々に衰弱
し、最終的には心不全や呼吸不全に至ります。現在のDMD治療は対症療法が主であ
り、エクソンスキッピングなどの遺伝子治療も登場していますが、完全なジストロフィ
ンタンパク質を供給する治療法は限られていました。EVsを用いた全長DMD mRNAデリ
バリーは、ウイルスベクターの積載量制限や免疫原性といった主要な課題を解決する可
能性があり、DMD治療の新たなパラダイムを確立する可能性があります。

今後の展望

この前臨床段階の成果は、DMD患者に大きな希望をもたらすものです。今後の研究で
は、EVsベースmRNA療法の長期的な安全性、安定性、および製造方法のさらなる最適
化が焦点となります。ヒト臨床試験への移行にはまだ時間が必要ですが、この技術が成
功すれば、DMDだけでなく、嚢胞性線維症やハンチントン病など、他の大型遺伝子の
デリバリーを必要とする遺伝性疾患の治療にも応用される可能性を秘めています。非ウ
イルス性遺伝子デリバリーの分野におけるMDアンダーソンがんセンターのこの進展
は、再生医療全体に広範な影響を与えることが予想されます。

元記事: https://www.technologynetworks.com/proteomics/news/engineered-vesicles-deliver-full-

duchenne-gene-and-restore-muscle-function-413691

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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iPS細胞由来ドーパミン作動性ニューロン移植、パーキン
ソン病治療の新たな希望として初期臨床で安全性・有効性
を示す

概要

パーキンソン病治療において、iPS細胞由来のドーパミン作動性ニューロンを脳に移植

する幹細胞療法が、有望なアプローチとして注目されています。最近の臨床試験の初
期段階では、移植された細胞が良好な安全性プロファイルを示し、患者の運動機能の
改善に繋がる有効性の兆候が確認されました。この革新的な治療法は、ドーパミン産

生ニューロンの損失というパーキンソン病の根本原因に対処し、患者の生活の質を劇
的に向上させる潜在能力を秘めています。

公開日 2026年06月11日  NeurologyLive  アメリカ



詳細

主要成果

パーキンソン病の治療における幹細胞療法の進展が注目されており、特にiPS細胞（人
工多能性幹細胞）から分化誘導されたドーパミン作動性ニューロンを脳に移植するアプ
ローチが有望な結果を示しています。初期臨床試験のデータでは、この治療法が良好な
安全性プロファイルを示し、患者の運動機能と生活の質の改善に繋がる有効性の兆候が
確認されています。これは、パーキンソン病の根本原因に介入する根治療法開発に向け
た重要なマイルストーンとなるものです。

技術・臨床詳細

iPS細胞由来ドーパミンニューロン移植: パーキンソン病は、脳内のドーパミン産生ニ
ューロンの変性・脱落によって引き起こされる進行性の神経変性疾患です。幹細胞療
法、特にiPS細胞を用いたアプローチでは、患者自身の体細胞から作製したiPS細胞、
または他者由来のiPS細胞をドーパミン産生ニューロンへと分化誘導し、これを患者
の脳（特に線条体）に移植します。移植された細胞が脳内で生着し、機能的なドーパ
ミンを供給することで、失われた神経機能を補完し、運動症状の改善を目指します。

初期臨床試験の進捗: 最近の初期臨床試験（フェーズ1/2a）では、少数のパーキンソ
ン病患者に対してiPS細胞由来ドーパミン作動性ニューロンの移植が実施されまし
た。これらの試験では、主に治療の安全性と忍容性が評価され、重篤な移植関連の有
害事象は報告されていません。さらに、一部の患者では、運動機能評価スケール
（Unified Parkinson's Disease Rating Scale; UPDRS）のスコア改善や、薬剤誘発性ジ
スキネジアの軽減など、臨床的な有効性の初期兆候が観察されています。これらの結
果は、神経再生による症状改善の可能性を強く示唆するものです。

細胞製造と品質管理: iPS細胞を用いた細胞治療では、均一で高純度なドーパミン作動
性ニューロンを大量に製造し、品質を厳格に管理することが不可欠です。本技術は、
分化誘導プロセスの標準化とGMP（Good Manufacturing Practice）基準に準拠した
細胞製造体制の確立によって、安定した細胞製品の供給を可能にしています。



背景・業界文脈

現在のパーキンソン病治療は、主にレボドパなどの薬物療法によるドーパミン補充が中
心ですが、病気の進行を止めることはできず、長期使用による副作用も課題となってい
ます。幹細胞療法は、失われたドーパミンニューロンを直接補充することで、病態の根
本的な改善を目指すものであり、治癒的なアプローチとして大きな期待が寄せられてい
ます。日本や欧米を中心に、複数の研究機関や企業がiPS細胞を用いたパーキンソン病
治療の開発を進めており、特に京都大学iPS細胞研究所の臨床研究は世界をリードする
存在です。今回の進展は、この分野のグローバルな競争と協調の中で生まれた重要な成
果と言えます。

今後の展望

iPS細胞由来ドーパミンニューロン移植は、パーキンソン病患者に新たな治療の希望を
もたらします。今後は、より大規模な患者コホートでの長期的な安全性と有効性を評価
するための後期臨床試験（フェーズ2/3）が計画されるでしょう。課題としては、移植
細胞の長期的な生着率、機能維持、免疫原性の管理、そして治療の標準化と普及が挙げ
られます。これらの課題が解決されれば、幹細胞療法はパーキンソン病だけでなく、ア
ルツハイマー病などの他の神経変性疾患への応用も視野に入り、再生医療の広範な可能
性を切り拓くことが期待されます。

元記事: https://www.neurologylive.com/view/advancing-the-field-stem-cell-therapies-the-future-

parkinson-disease-treatment

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.neurologylive.com/view/advancing-the-field-stem-cell-therapies-the-future-parkinson-disease-treatment
https://www.neurologylive.com/view/advancing-the-field-stem-cell-therapies-the-future-parkinson-disease-treatment


細胞治療分野のトップスタートアップ企業が多額の資金を
調達、Orca、Cellares、Dispatch Bio、Azaleaが注目

概要

細胞治療分野のトップスタートアップ企業が多額の資金を調達し、投資家が技術リス
クを積極的に受け入れていることが示されました。特に、商業化間近の資産を持つ
Orca、産業インフラを提供するCellares、カテゴリー創出を目指すDispatch Bioおよび

Azaleaが主要な資金調達先として注目されています。また、KeloniaがLillyに買収さ
れ、ImmaticsのPRAMEを標的としたanzucelが臨床開発を進めるなど、活発なM&Aと
パイプラインの進展が見られます。これらの動向は、細胞治療市場におけるイノベー

ションと成長の勢いを明確に示唆しています。

公開日 2026年06月15日  New Market Pitch  アメリカ



詳細

主要成果

細胞治療分野において、革新的な技術を持つスタートアップ企業が多額の資金を調達
し、市場の成長と投資家の強い関心を集めています。Orcaは商業化に近い資産に焦点を
当て、Cellaresは細胞治療製造のインフラを構築することで、市場のボトルネック解消
に貢献しています。Dispatch BioとAzaleaは新たな治療カテゴリーの創出を目指し、将
来的な市場拡大への期待を高めています。

技術・臨床詳細

Orca: 商業化間近の細胞治療アセットに資金を集中させ、迅速な市場投入を目指して
います。具体的なパイプライン情報は示されていませんが、臨床後期段階の製品に投
資家の注目が集まっています。

Cellares: 自動化された細胞治療製造プラットフォームを提供し、製造のスケールア
ップとコスト削減に取り組んでいます。同社の技術は、細胞治療の商業化における主
要な障壁の一つである製造の課題を克服するために不可欠です。

Dispatch Bio & Azalea: これら企業は、全く新しい治療概念やモダリティの創出に挑
戦しており、細胞治療の適用範囲を広げる可能性を秘めています。

Kelonia買収: LillyはKeloniaを、そのPhase 1 in vivo CAR-Tプログラムのために買収し
ました。これは、既存のCAR-T治療法の課題を克服する可能性のある、生体内での遺
伝子送達によるCAR-Tアプローチへの大手製薬企業の関心を示しています。

Immaticsのanzucel: PRAME（PReferentially expressed Antigen in MElanoma）を標的
とするanzucelは、固形腫瘍に対するT細胞受容体（TCR）療法としての可能性を示し
ており、難治性のがん種への応用が期待されます。



背景・業界文脈

細胞治療市場は、血液がん領域でのCAR-T細胞療法の成功に牽引され、急速に拡大して
います。しかし、製造の複雑さ、高コスト、そして固形腫瘍への適用拡大といった課題
が依然として存在します。本記事で取り上げられたスタートアップの資金調達は、これ
らの課題解決に向けたイノベーションが活発であることを示しています。特に、製造の
効率化、新規の標的発見、そしてよりアクセスしやすい「オフザシェルフ」な治療法の
開発が、業界の主要なトレンドとなっています。大手製薬企業による買収や提携も加速
しており、新興バイオテック企業の革新的な技術が、将来の治療薬開発の鍵を握ると考
えられています。

今後の展望

これらのスタートアップ企業が新たな資金と技術的進歩を背景に、細胞治療の商業化を
さらに加速させることが期待されます。特に、Cellaresのような製造技術を提供する企
業は、細胞治療全体の市場拡大を支える基盤となるでしょう。LillyによるKeloniaの買収
やImmaticsの進展は、遺伝子改変細胞治療が固形腫瘍やin vivoアプローチへと進化する
方向性を示唆しており、今後数年間で多様な治療オプションが臨床応用される可能性が
高まっています。投資家は、単なる科学的ブレークスルーだけでなく、商業化への明確
な道筋とスケーラビリティを持つ企業に魅力を感じていることが浮き彫りになっていま
す。

元記事: https://newmarketpitch.com/blogs/news/cell-therapy-top-startups

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://newmarketpitch.com/blogs/news/cell-therapy-top-startups


CCRM、OmniaBio、Avectasが細胞治療製造の自動化・ス
ケーラビリティ向上で提携

概要

CCRMおよびそのCDMO子会社OmniaBio Inc.は、Avectas Limitedと戦略的提携を締結
し、Avectasの自動化された統合型細胞治療製造プラットフォームの評価を開始しまし
た。この提携は、細胞治療製品の製造における一貫性、スケールアップ能力、費用対

効果の課題を解決することを目的としています。OmniaBioは、免疫細胞ベース療法、
iPSC療法、CAR-T、レンチウイルスベクターの製造を専門としており、Avectasの技術
導入により、標準化されたワークフローをさらに強化します。これにより、高度な再

生医療の商業化と幅広い患者への提供が加速されることが期待されます。

公開日 2026年06月15日  PR Newswire  カナダ



詳細

主要成果

CCRMおよびそのCDMO子会社OmniaBio Inc.が、Avectas Limitedとの間で画期的な提携
を発表しました。この協力は、Avectasが開発した自動化された統合型細胞治療製造プ
ラットフォームを評価し、その導入を通じて細胞治療の製造プロセスにおける主要な課
題を克服することを目的としています。この提携により、細胞治療製品の品質の一貫
性、製造スケールの拡大、および費用対効果の大幅な改善が期待されます。

技術・臨床詳細

Avectasのプラットフォーム: Avectasの技術は、細胞治療製造プロセスの自動化と統
合を特徴としています。これにより、手作業による介入を最小限に抑え、人的エラー
のリスクを低減し、プロセスの一貫性を高めることができます。

OmniaBioの専門性: OmniaBioは、免疫細胞ベース療法、iPSC療法、CAR-T細胞、お
よびレンチウイルスベクターの製造に特化したCDMOです。Avectasの自動化技術を
自社の専門知識と組み合わせることで、特に複雑な細胞治療製品の製造において、よ
り効率的かつスケーラブルなソリューションを提供できるようになります。

課題への対処: 細胞治療の商業化における最大の障壁の一つは、製造の複雑さ、高コ
スト、そしてスケールアップの難しさです。本提携は、これらの課題に直接的に対処
し、より多くの患者に細胞治療を届けられるよう、製造プロセスの合理化と最適化を
目指します。

背景・業界文脈

再生医療および細胞治療の分野は急速に進化していますが、研究室から臨床、そして商
業生産へと移行する過程で、製造能力とコストが常に大きな制約となっています。従来
の製造方法は、労働集約的であり、手作業が多く、品質のばらつきや汚染のリスクを伴
うことが少なくありませんでした。このような背景から、CCRMとOmniaBioは、カナダ
における細胞治療製造のエコシステムを強化する重要な役割を担っており、Avectasの
ような技術パートナーシップは、業界全体の製造能力の向上に貢献すると期待されま
す。



今後の展望

この提携が成功すれば、細胞治療製品の製造プロセスは劇的に効率化され、より迅速な
臨床開発と商業化が可能になります。また、製造コストの削減は、細胞治療の価格低減
にも繋がり、より多くの患者がこれらの革新的な治療法にアクセスできるようになる可
能性があります。将来的には、このような自動化・統合された製造プラジュールは、細
胞・遺伝子治療分野における標準的な手法となり、新たな治療法の開発と普及を加速さ
せる重要な推進力となるでしょう。

元記事: https://firstwordpharma.com/story/7625170

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://firstwordpharma.com/story/7625170


2026年、製薬・バイオテクノロジー分野のM&Aが急増
し、パイプライン強化と新興治療領域への進出が加速

概要

2026年、製薬およびバイオテクノロジー分野ではM&A活動が大幅に増加しており、大
手製薬企業が自社のパイプラインを強化し、新たな治療領域への拡大を目指していま
す。細胞治療、遺伝子編集、精密医療といった革新的な分野が、今後のM&A取引の主

要な牽引役となると予測されています。特に、有望な臨床プログラムを持つ中小バイ
オテクノロジー企業は、大手による買収の有力なターゲットとなっています。この
M&Aの急増は、業界全体の成長と再編の勢いを反映しており、革新的な技術の加速的

な導入を示唆しています。

公開日 2026年06月12日  DistilINFO Publications  アメリカ



詳細

主要成果

2026年に入り、世界の製薬およびバイオテクノロジー業界では、M&A（合併・買収）
活動が顕著な増加を見せています。これは、主に大手製薬企業が、将来の成長を確保す
るために、自社のパイプラインを強化し、細胞治療、遺伝子編集、精密医療などの新し
い革新的な治療領域へと事業を拡大しようとする戦略的な動きによるものです。

技術・臨床詳細

パイプライン強化: 大手製薬企業は、既存の収益源となる医薬品の特許切れ（パテン
トクリフ）に直面しており、これを補うために、臨床開発の後期段階にある有望な資
産を持つバイオテクノロジー企業を積極的に買収しています。

新興治療領域への進出: 細胞治療、遺伝子編集、RNA治療、抗体薬物複合体
（ADC）、精密医療といった最先端の分野がM&Aの焦点となっています。これらの
技術は、従来の治療法では対処が困難であった疾患に対して、画期的な解決策を提供
する可能性を秘めています。

中小バイオテックの役割: 資金力に限りがある一方で、革新的な科学的発見や有望な
臨床プログラムを持つ中小バイオテクノロジー企業は、大手企業にとって魅力的な買
収ターゲットとなっています。彼らのアセットは、大手企業の広範なリソース（開発
能力、製造、販売網）と統合されることで、より迅速に市場に投入されることが期待
されます。

背景・業界文脈

近年のバイオファーマ業界は、未曽有の科学的進歩と、アンメットメディカルニーズの
高まりという二つの要因に後押しされています。特に、細胞・遺伝子治療分野は、
CAR-T細胞療法などの成功により、その治療的価値が実証され、投資家の関心も非常に
高まっています。しかし、これらの高度な治療法の開発には巨額の資金と専門的なイン
フラが必要であり、中小企業単独での商業化は困難を伴う場合があります。そのため、
M&Aは、イノベーションを加速させ、患者へのアクセスを拡大するための有効な戦略
となっています。



今後の展望

2026年のM&Aの活発化は、今後も継続すると予測されます。特に、データの差別化、
GLP-1アゴニストの市場拡大、そして次世代モダリティ（RNA、ADC、遺伝子編集）へ
の投資が、今後の取引を牽引するでしょう。これにより、製薬業界全体のポートフォリ
オが大きく変革され、より効果的で個別化された治療薬が次々と登場することが期待さ
れます。M&Aは、リスクを分散し、新たな技術を迅速に取り入れることで、業界の持
続的な成長を可能にする主要な戦略であり続けるでしょう。

元記事: https://distilinfo.com/2026/06/12/pharma-biotech-ma-surge-in-2026/

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://distilinfo.com/2026/06/12/pharma-biotech-ma-surge-in-2026/


2026年バイオテクノロジーM&Aの課題：製造の複雑性と
コストが商業化を制約

概要

2026年のバイオテクノロジーおよびライフサイエンス分野のM&Aは加速しているもの
の、細胞・遺伝子治療における製造の複雑性と高コストが商業化のスケーラビリティ
を依然として制約していると専門家は指摘しています。差別化された科学技術を持つ

企業は引き続き高額な評価を受けますが、買い手と資金不足のバイオテクノロジー企
業との間の評価ギャップを埋めるためには、戦略的な取引構造が不可欠とされていま
す。この状況は、M&Aが単なる買収ではなく、複雑な技術と市場の課題を解決するた

めの戦略的手段であることを示唆しています。

公開日 日付不明  Financier Worldwide  イギリス



詳細

主要成果

2026年のバイオテクノロジーおよびライフサイエンス分野におけるM&A活動は活発化
していますが、細胞・遺伝子治療領域では、製造の複雑性と高コストが商業化およびス
ケーラビリティの主要な制約となっていることが専門家によって強調されています。こ
の課題は、業界が画期的な治療法を患者に届ける上で直面する根深い問題を示していま
す。

技術・臨床詳細

製造の複雑性: 細胞・遺伝子治療は、厳格なGMP（Good Manufacturing Practice）基
準の下での製造が必要であり、生細胞やウイルスベクターの取り扱い、品質管理、ロ
ジスティクスが極めて複雑です。これは、従来の小分子医薬品や抗体医薬品の製造と
は大きく異なる特性を持ちます。

高コスト: 製造プロセスの複雑さと、個別の患者に合わせた治療（自家CAR-Tなど）
の必要性は、製造コストを押し上げます。これにより、最終的な治療費が高額とな
り、患者アクセスや医療システムへの負担が増大する要因となっています。

スケーラビリティの制約: 現在の製造技術やインフラでは、需要の増加に迅速に対応
するための大量生産が困難です。このスケーラビリティの欠如が、治療法の広範な普
及を妨げています。

背景・業界文脈

バイオテクノロジー業界は、革新的な治療法の発見という点では目覚ましい進歩を遂げ
ています。しかし、これらの発見を商業的な成功に結びつけるためには、科学的ブレー
クスルーだけでなく、効率的で費用対効果の高い製造プロセスと、グローバルなサプラ
イチェーンの構築が不可欠です。M&Aは、パイプラインの獲得だけでなく、製造技術
やインフラ、専門知識の統合を通じ、これらの商業化課題を解決するための重要な手段
として位置づけられています。特に、資金が限られている中小バイオテック企業が持つ
有望なアセットは、大手製薬企業の製造・販売能力と結合することで、その潜在能力を
最大限に引き出すことが期待されます。



今後の展望

専門家は、今後も差別化された科学技術、特に細胞・遺伝子治療のような高度なモダリ
ティに対するM&Aの需要は高いと見ています。しかし、成功するM&Aは、単にアセッ
トを買収するだけでなく、製造の複雑性とコストという根本的な課題を解決するための
戦略的な計画と実行を伴う必要があります。これにより、買い手と売り手の間で生じが
ちな評価ギャップを埋め、長期的な価値創出を最大化するような、より洗練された取引
構造が求められるでしょう。業界は、これらの課題を乗り越え、より多くの患者に革新
的な治療法を届けるために、製造技術への投資と協業をさらに加速させる必要がありま
す。

元記事: https://www.financierworldwide.com/qa-biotech-and-life-sciences-ma-in-2026

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.financierworldwide.com/qa-biotech-and-life-sciences-ma-in-2026


Cellaresが細胞治療製造向けに3億2700万ドルを調達し、
Bristol Myers Squibbなどと大型契約を締結

概要

CellaresはシリーズD資金調達を3億2700万ドルに拡大し、細胞治療の製造規模拡大に
向けた新たな5000万ドルの投資を確保しました。同社は統合開発製造組織（IDMO）
として、細胞治療向けの自動製造サービスを提供し、従来のCDMOが直面する容量と

コストの課題克服を目指しています。この資金は、商業規模の製造オペレーションと
2027年のIPO計画、および欧州での事業拡大を支援します。また、ARK Investから2000

万ドルの投資を受け、Cabaletta Bioとの商業供給契約やBristol Myers Squibbとの3億

8000万ドルの製造契約を締結するなど、事業基盤を強固にしています。

公開日 2026年06月16日  AllSci  アメリカ



詳細

主要成果

細胞治療製造のリーディングカンパニーであるCellaresは、シリーズD資金調達を合計3

億2700万ドルに拡大し、細胞治療の商業規模製造を加速させるための追加投資を獲得し
ました。同社は、従来の細胞治療CDMO（受託開発製造機関）が直面する主要な課題で
ある、製造容量の制約と高コストを解決することに注力しています。

技術・臨床詳細

資金調達の内訳: Cellaresは、シリーズDのラウンドを延長し、新たに5000万ドルを調
達しました。これにより、合計調達額は3億2700万ドルに達しました。特筆すべき
は、ARK Investが同社のシリーズDに2000万ドルを投資したことです。

統合開発製造組織（IDMO）モデル: Cellaresは、従来のCDMOモデルを超え、自動化
されたCell Shuttleプラットフォームを核とする統合開発製造組織（IDMO）として機
能しています。このプラットフォームは、細胞治療の製造プロセス全体を自動化し、
標準化することで、手作業を削減し、一貫性と効率性を大幅に向上させます。

商業契約: Cellaresはすでに、Cabaletta Bioとの商業供給契約を締結し、Bristol Myers

Squibb（BMS）とは3億8000万ドルに及ぶ製造契約を結んでいます。これらの契約
は、同社の技術とサービスが業界大手から高い評価を得ていることを示しています。

生産実績: 同社は既にGMP（Good Manufacturing Practice）基準に準拠した細胞治療
の投与量を製造し、成功裏に提供しています。これは、同社の製造プラットフォーム
が臨床および商業用途に適用可能であることを実証しています。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療市場は急速に成長していますが、製造の複雑さ、高コスト、そして限
られた生産能力が、広範な患者アクセスを妨げるボトルネックとなっています。特に自
家細胞治療の場合、患者ごとにカスタマイズされた製造が必要であり、これが高いコス
トと長いリードタイムの原因となります。Cellaresのような自動化された製造ソリュー
ションは、これらの課題に対処し、細胞治療をよりアクセスしやすく、費用対効果の高
いものにすることを目指しています。大手製薬企業との戦略的提携は、この目標達成に
向けた重要な一歩です。



今後の展望

今回の資金調達は、Cellaresが商業規模の製造オペレーションを拡大し、2027年に予定
されている株式公開（IPO）に向けて準備を進めるための強固な基盤となります。ま
た、欧州市場への拡大計画は、同社がグローバルな細胞治療製造のリーダーシップを目
指していることを示しています。Cellaresの技術は、細胞治療業界全体の製造インフラ
を再構築し、革新的な治療法がより多くの患者に届く未来を実現する上で極めて重要な
役割を果たすと期待されます。

元記事: https://allsci.com/press-release/cellares-raises-usd-327m-to-scale-automated-cell-therapy-

manufacturing-globally/

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://allsci.com/press-release/cellares-raises-usd-327m-to-scale-automated-cell-therapy-manufacturing-globally/
https://allsci.com/press-release/cellares-raises-usd-327m-to-scale-automated-cell-therapy-manufacturing-globally/


Portal Biotechnologies、Merck & Co.とAbbVieを魅了す
る細胞工学技術で900万ドルを調達

概要

Portal Biotechnologiesは、Merck & Co.やAbbVieなどの大手製薬企業をパートナーとし
て惹きつけている独自の細胞工学プラットフォームを拡大するため、900万ドルを調達
しました。同社のプラットフォームは、メカノポレーション技術を用いて分子を細胞

内に効率的に送達し、従来のウイルスベクター法と比較して安全性と製造効率の向上
を目指しています。DARPAからの支援を受けて、ポイントオブケア細胞治療製造用の
ポータブルデバイス開発も進められており、細胞治療のアクセス向上とコスト削減に

貢献する可能性を秘めています。

公開日 2026年06月18日  FirstWord HealthTech  アメリカ



詳細

主要成果

Portal Biotechnologiesは、Merck & Co.やAbbVieといった大手製薬企業を引きつけてい
る同社の細胞工学プラットフォームの強化と拡大のため、900万ドルの資金調達に成功
しました。この資金は、同社の革新的なメカノポレーション技術を用いた細胞内分子送
達の効率化、特に細胞治療の製造プロセスの改善に活用されます。

技術・臨床詳細

メカノポレーション技術: Portal Biotechnologiesの核となる技術は、細胞膜に物理的
な圧力を加えることで一時的な微細孔を形成し、遺伝物質（mRNA、DNA）やタンパ
ク質などの分子を細胞内に直接導入するメカノポレーションです。この方法は、ウイ
ルスベクターを使用しないため、免疫原性や挿入変異のリスクを回避できます。

効率的な分子送達: 従来の電気穿孔法や脂質ナノ粒子（LNP）を用いた送達と比較し
て、メカノポレーションは細胞へのダメージを最小限に抑えつつ、高い送達効率と細
胞生存率を維持できる可能性があります。これにより、細胞治療製品の収率と品質が
向上します。

ポイントオブケア製造: 同社は、米国防総省国防高等研究計画局（DARPA）の支援を
受け、ポイントオブケア（PoC）細胞治療製造用のポータブルデバイスの開発を進め
ています。このデバイスは、病院や診療所といった医療現場で細胞治療を迅速に製造
することを可能にし、物流の複雑さや製造のリードタイムを大幅に短縮します。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は、画期的な治療法を提供する一方で、製造コスト、複雑なサプ
ライチェーン、治療提供までの時間といった課題に直面しています。特に、自家細胞治
療の場合、患者の細胞を中央の製造施設に輸送し、処理して患者に戻すというプロセス
は、時間とコストがかかり、患者アクセスを制限していました。Portal Biotechnologies
のような非ウイルス性送達技術とPoC製造アプローチは、これらの課題を克服し、細胞
治療の商業的実現可能性を大幅に高める潜在力を持っています。



今後の展望

今回の900万ドルの資金調達は、Portal Biotechnologiesがその技術をさらに発展させ、
Merck & Co.やAbbVieとの提携を通じて臨床応用を進めるための重要なステップとなり
ます。特に、PoC細胞治療製造デバイスの成功は、細胞治療の提供モデルを根本的に変
革し、より多くの患者が迅速かつ費用対効果の高い治療を受けられるようにする可能性
があります。この技術は、細胞治療市場において、製造コストの削減とアクセスの拡大
という二重のインパクトをもたらし、業界全体の成長を促進すると期待されます。

元記事: https://firstwordhealthtech.com/story/7630258

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://firstwordhealthtech.com/story/7630258


PwCレポート：2026年Q1に10億ドル超のM&Aが16件発
生し、バイオファーマエコシステムが完全回復

概要

PwCの最新レポートによると、2026年第1四半期に10億ドルを超えるM&Aが16件発生
し、バイオファーマエコシステムが「完全な健康状態に戻った」とされています。こ
れらの取引は、「差別化された科学、GLP-1アゴニスト市場の拡大、RNA、ADC、遺伝

子編集を含む次世代モダリティ」に焦点を当てています。大手製薬企業は「ポートフ
ォリオ補充モード」にあり、バイオテック企業の評価額上昇が、リスクが低減された
資産に対する取引額の増加を牽引しています。この活況は、業界全体のイノベーショ

ンと成長への強い自信を反映しています。

公開日 2026年06月17日  Fierce Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

PwCの最新分析によると、2026年第1四半期において、バイオファーマ分野のM&A活動
が大幅に加速し、10億ドルを超える取引が16件発生しました。この活況は、パンデミッ
ク後の市場回復と、大手製薬企業による戦略的なパイプライン強化の動きを強く示唆し
ており、業界全体が「完全な健康状態に戻った」と評価されています。

技術・臨床詳細

M&Aの焦点: 今期のM&Aは、主に以下の三つの主要な分野に集中しています。
1. 差別化された科学: 他社との明確な優位性を持つ革新的な技術や製品。これには、
希少疾患治療薬、新規作用機序を持つ薬剤などが含まれます。
2. GLP-1市場の拡大: 肥満症や2型糖尿病治療薬として高い需要を持つGLP-1（グルカ
ゴン様ペプチド-1）アゴニスト関連資産の獲得競争。これは、将来の巨大市場を確保
するための動きです。
3. 次世代モダリティ: RNA治療薬、抗体薬物複合体（ADC）、遺伝子編集技術、細胞
治療といった、今後の医薬品開発を牽引する先進的なプラットフォーム技術への投
資。これらの技術は、従来の治療では困難だった疾患への新たなアプローチを提供し
ます。

大手製薬企業の戦略: 多くの大手製薬企業は、既存製品の特許切れ（パテントクリ
フ）に備え、「ポートフォリオ補充モード」にあります。これは、将来の収益を確保
し、持続的な成長を維持するために、有望な新薬候補や技術を積極的に獲得しようと
する戦略です。

バイオテック評価額の上昇: 市場の楽観的な見方と、早期段階での有望な臨床データ
により、バイオテクノロジー企業の評価額が上昇しています。これにより、リスクが
低減された（de-risked）臨床段階のアセットに対する買収額も高まる傾向にありま
す。



背景・業界文脈

バイオファーマ業界は、過去数年間、特にパンデミックの影響や金利上昇などにより、
資金調達環境が厳しく、M&A活動が停滞していました。しかし、2026年に入り、経済
の安定化と科学技術の進展が相まって、再び活況を呈しています。投資家心理の改善
と、ブロックバスター創出への期待が、M&Aの強力な推進力となっています。特に、
細胞・遺伝子治療のような高価で複雑な技術は、大手企業の豊富なリソースと専門知識
によってのみ商業化を加速できるため、M&Aは業界再編の重要な手段となっていま
す。

今後の展望

PwCのレポートは、現在のM&Aの勢いが今後も継続し、バイオファーマ市場の構造をさ
らに変革していくと予測しています。特に、次世代モダリティへの投資と、広範なアン
メットメディカルニーズに対応する「差別化された科学」の追求は、長期的な成長の鍵
となるでしょう。これにより、より革新的で効果的な治療法が患者に届けられるスピー
ドが加速し、業界全体の価値創造が最大化されることが期待されます。

元記事: https://www.fiercepharma.com/pharma/ma-volume-and-value-indicate-biopharma-ecosystem-

back-full-health-pwc

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fiercepharma.com/pharma/ma-volume-and-value-indicate-biopharma-ecosystem-back-full-health-pwc
https://www.fiercepharma.com/pharma/ma-volume-and-value-indicate-biopharma-ecosystem-back-full-health-pwc


濾胞性リンパ腫CAR-T療法、実世界データで臨床試験レベ
ルの奏効率を維持も無増悪生存期間は短縮

概要

再発・難治性濾胞性リンパ腫（FL）患者を対象とした実世界分析の結果、商業用CAR-

T細胞療法（axi-celおよびtisa-cel）の奏効率は、臨床試験と同様の高い水準を維持して
いることが示されました。これは、より選択性の低い適格基準で治療を受けた患者群

においても、CAR-T療法の有効性が確認されたことを意味します。しかし、実世界で
の無増悪生存期間（PFS）は臨床試験よりも短い傾向が見られ、特に前処置化学療法の
違いがこの乖離の一因である可能性が指摘されており、さらなる詳細な調査が求めら

れます。

公開日 2026年06月18日  The Limbic  オーストラリア



詳細

主要成果

再発または難治性濾胞性リンパ腫（FL）の患者において、商業的に利用可能なCAR-T細
胞療法（axi-celおよびtisa-cel）の実世界データが発表されました。この分析結果は、臨
床試験で報告された高い奏効率が、より多様な患者集団においても維持されていること
を示しましたが、一方で、実世界における無増悪生存期間（PFS）は臨床試験よりも短
い傾向があることが明らかになりました。

技術・臨床詳細

対象患者と治療法: 本分析は、再発・難治性FLの患者を対象に、自家CAR-T細胞療法
であるaxi-cel（Yescarta®）およびtisa-cel（Kymriah®）の効果を評価したものです。
これらの治療法は、患者自身のT細胞を遺伝子改変し、がん細胞表面の特定の抗原
（CD19）を認識・攻撃するようにしたものです。

奏効率の維持: 実世界データでは、臨床試験の参加基準よりも多様で、重症度が高い
可能性のある患者群においても、CAR-T療法の全奏効率（ORR）および完全奏効率
（CR）は、臨床試験で示された水準と同等であることが確認されました。これは、
CAR-T療法が幅広いFL患者に対して有効な治療選択肢となり得ることを強く示唆して
います。

無増悪生存期間の乖離: しかし、実世界でのPFSは、臨床試験で観察された中央値よ
りも短いことが報告されました。このPFSの短縮は、実世界患者がより多くの前治療
を受けていたり、より病状が進行していたり、あるいは臨床試験とは異なる前処置化
学療法を受けていることと関連している可能性があります。特に、前処置レジメンの
選択がPFSに影響を与える可能性が示唆されており、最適な前処置の検討が今後の課
題となります。

安全性プロファイル: 記事には具体的な安全性データは詳細に述べられていません
が、CAR-T療法に一般的に見られるサイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性
（ICANS）などの副作用は、実世界でも管理可能であることが示唆されています。



背景・業界文脈

濾胞性リンパ腫は、通常は進行が遅いが再発を繰り返すB細胞非ホジキンリンパ腫の一
種であり、多剤耐性を示す患者にとってCAR-T療法は重要な治療選択肢となっていま
す。実世界データは、厳格な選択基準を持つ臨床試験のデータだけでは捉えきれない、
日常診療における治療法の効果と安全性を評価するために極めて重要です。このデータ
は、CAR-T療法が承認された適応症に対して実臨床でどのように機能するかを示す貴重
な情報を提供します。

今後の展望

今回の実世界分析の結果は、CAR-T療法がFL患者に広範なメリットをもたらすことを再
確認した一方で、PFSの乖離という課題も浮き彫りにしました。この乖離の原因を詳細
に調査し、特に前処置化学療法の最適化や、病状が進行した患者群に対する追加のサポ
ート戦略を開発することが、今後の臨床研究の焦点となるでしょう。この情報は、臨床
医がCAR-T療法を患者に提供する際の意思決定を支援し、治療成績をさらに向上させる
ための実用的な知見を提供するものです。また、レジストリデータやRWE（リアルワー
ルドエビデンス）の蓄積が、治療ガイドラインの更新にも繋がることが期待されます。

元記事: https://thelimbic.com/haematology/real-world-fl-data-back-trial-level-responses-to-car-t/

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://thelimbic.com/haematology/real-world-fl-data-back-trial-level-responses-to-car-t/


FDAがリアルタイム臨床試験イニシアティブを推進、デー
タ共有と開発加速でパラダイムシフト

概要

FDAは、リアルタイム臨床試験（RTCT）イニシアティブを立ち上げ、規制当局とのデ
ータ共有をリアルタイムに近い形で行うことで、医薬品開発の加速を目指していま
す。この取り組みは、データ遅延を大幅に削減し、AIを活用した用量最適化や安全性

シグナル検出を可能にします。RTCTは、よりダイナミックな規制当局との対話への移
行を意味し、医薬品開発の効率化と患者への早期アクセスを実現する、画期的なパラ
ダイムシフトとなることが期待されています。

公開日 2026年06月11日  ICON plc  アイルランド



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、医薬品開発プロセスを大幅に加速させることを目的とし
た「リアルタイム臨床試験（RTCT）」イニシアティブを推進しています。この革新的な
取り組みにより、臨床試験データの規制当局への提出と共有がリアルタイムに近い形で
行われるようになり、従来のデータ収集と分析に伴う遅延が劇的に削減されます。

技術・臨床詳細

リアルタイムデータ共有: RTCTは、臨床試験中に継続的にデータが収集され、ほぼリ
アルタイムで規制当局に提供されることを想定しています。これにより、FDAは安全
性や有効性のシグナルを早期に特定し、迅速な意思決定を行うことが可能になりま
す。

AIと機械学習の活用: このイニシアティブは、人工知能（AI）と機械学習（ML）技術
を積極的に統合します。AIは、複雑なデータセットからパターンを抽出し、治療薬の
最適な用量を推奨したり、潜在的な安全性シグナルを自動的に検出したりするのに役
立ちます。これにより、臨床試験の設計と実施がよりインテリジェントかつ効率的に
なります。

動的な規制対話: RTCTは、製薬企業とFDAとの間で、より継続的で動的な対話を促進
します。これにより、開発中の問題点を早期に解決し、規制当局の要件に合わせて試
験を適応させることが容易になります。

背景・業界文脈

従来の臨床試験プロセスは、データ収集から分析、規制当局への提出までに時間がかか
り、これが新薬開発の大きなボトルネックとなっていました。特に、細胞・遺伝子治療
のような革新的な治療法は、その複雑性から開発期間が長期化する傾向にあります。
RTCTは、このような課題に対処し、未治療疾患を持つ患者に、より迅速に新しい治療法
を届けるというFDAのコミットメントを反映しています。データ駆動型のアプローチ
は、医薬品開発の不確実性を減らし、より効率的なリソース配分を可能にします。



今後の展望

FDAのリアルタイム臨床試験イニシアティブは、医薬品開発のあり方を根本的に変える
可能性を秘めた、画期的なパラダイムシフトです。成功すれば、新薬の承認までの期間
が大幅に短縮され、患者はより早く革新的な治療法にアクセスできるようになります。
また、AI/MLの統合は、臨床試験の安全性と有効性を高めるだけでなく、将来的には個
別化医療の進展にも貢献するでしょう。この取り組みは、医薬品開発の効率性、安全
性、患者への貢献度を最大化するためのグローバルな模索の一環として、他の規制当局
にも影響を与える可能性があります。

元記事: https://www.iconplc.com/insights/blog/2026/06/11/real-time-clinical-trials-pivotal-shift-and-

global-question

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.iconplc.com/insights/blog/2026/06/11/real-time-clinical-trials-pivotal-shift-and-global-question
https://www.iconplc.com/insights/blog/2026/06/11/real-time-clinical-trials-pivotal-shift-and-global-question


オーストリア発細胞治療スタートアップInnovecell、東証
グロース市場上場とグローバルアグリゲーションモデルを
発表

概要

オーストリアのインスブルック医科大学からスピンアウトした細胞治療スタートアッ

プInnovecellは、尿失禁向けの自家細胞治療に注力しています。2026年2月に東京証券
取引所グロース市場に上場し、IPOで117億円を調達しました。同社は、未評価の再生
医療資産を世界中で取得し、商業化する「グローバルアグリゲーションモデル」を追

求する計画であり、日本の市場からの資金を元手に、グローバルな成長戦略を展開し
ています。

公開日 2026年06月16日  Moomoo  日本



詳細

主要成果

オーストリアのインスブルック医科大学からスピンアウトした細胞治療スタートアップ
であるInnovecellは、2026年2月に東京証券取引所グロース市場に上場し、IPO（新規株
式公開）を通じて117億円（約7500万ドル）の資金を調達しました。同社は、この資金
を元手に、未評価の再生医療資産を世界中で取得し商業化する「グローバルアグリゲー
ションモデル」を推進し、特に尿失禁向けの自家細胞治療の開発に注力する計画です。

技術・臨床詳細

主な治療領域: Innovecellは、特に尿失禁（fecal and urinary incontinence）に対する
自家細胞治療の開発に焦点を当てています。これは、患者自身の細胞を利用するた
め、免疫拒絶のリスクが低いという利点があります。具体的な細胞タイプや作用機序
については記事には詳細がありませんが、通常は、損傷した組織の再生を促すための
幹細胞などが利用されます。

IPOと資金調達: 東京証券取引所グロース市場への上場は、Innovecellにとって重要な
マイルストーンであり、国際的な資本市場から大規模な資金を調達する機会となりま
した。117億円の調達は、同社の研究開発活動およびグローバル戦略の実行を強力に
支援するものです。

グローバルアグリゲーションモデル: 同社が掲げる「グローバルアグリゲーションモ
デル」は、世界中に存在する潜在的な価値を持つ再生医療や細胞治療の資産（技術、
パイプライン、企業）を積極的に探索し、買収・統合することで、それらの商業的価
値を最大化する戦略です。これにより、自社のパイプラインを迅速に拡充し、多様な
治療領域での存在感を高めることを目指します。

背景・業界文脈

再生医療分野は、高齢化社会の進展とアンメットメディカルニーズの高まりを背景に、
世界的に大きな成長が見込まれています。尿失禁は、QOL（生活の質）に大きな影響を
与える疾患でありながら、既存治療法では限界があるため、新たな治療選択肢が強く求
められています。日本の証券市場は、再生医療に対する政府の支援策や迅速承認制度を
背景に、この分野の企業にとって魅力的な資金調達の場となっています。特に、海外の
バイオベンチャーが日本市場に上場するケースは、グローバルな資金調達戦略の一環と
して増加傾向にあります。



今後の展望

Innovecellの東京証券取引所グロース市場への上場と117億円の資金調達は、同社がグロ
ーバル市場での競争力を高めるための重要なステップです。今後、「グローバルアグリ
ゲーションモデル」を通じて、価値ある再生医療資産を効率的に取り込み、パイプライ
ンを強化していくことが期待されます。特に、尿失禁向け自家細胞治療の開発が進展
し、臨床試験が成功すれば、世界中の患者に新たな希望をもたらす可能性があります。
日本の投資家にとっても、オーストリア発の先進的な細胞治療技術に投資する機会とな
り、日欧間のバイオテクノロジー協力の進展も期待されます。

元記事: https://www.moomoo.com/news/post/71579863/inocell-is-a-global-biotech-company-aiming-

to-achieve-a

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.moomoo.com/news/post/71579863/inocell-is-a-global-biotech-company-aiming-to-achieve-a
https://www.moomoo.com/news/post/71579863/inocell-is-a-global-biotech-company-aiming-to-achieve-a


細胞・遺伝子治療週報：ユニキュアがハンチントン病遺伝
子治療AMT-130のBLA申請計画、ErnexaがIND準備、
Autolusが全身性エリテマトーデスCAR-T初期データ

概要

ユニキュアは、ハンチントン病遺伝子治療薬AMT-130の生物製剤承認申請（BLA）を

2026年第3四半期に提出する計画を、3年間のフェーズI/IIデータに基づいて発表しまし
た。Ernexa Therapeuticsは、年内の第1相試験開始に向け、誘発性間葉系幹細胞療法
（ERNA-101）のGMP生産を完了し、INDを準備中です。さらに、Autolus Therapeutics

は、重症難治性全身性エリテマトーデスを対象としたobecabtagene autoleucel（obe-

cel）の有望な第1相初期データを発表し、複数の細胞・遺伝子治療が同時進行で進展
しています。

公開日 2026年06月19日  Cell & Gene Therapy Insights  アメリカ



詳細

主要成果

最新の細胞・遺伝子治療週報によると、複数の重要な進展が報告されています。
uniQure社は、ハンチントン病に対する遺伝子治療薬AMT-130の生物製剤承認申請
（BLA）を2026年第3四半期に提出する計画を発表しました。また、Ernexa Therapeutics

社は、誘発性間葉系幹細胞療法ERNA-101の第1相臨床試験に向けたIND（治験薬申請）
準備を完了し、Autolus Therapeutics社は、全身性エリテマトーデスに対するCAR-T細胞
療法obe-celの初期第1相データを発表しました。

技術・臨床詳細

uniQure社のAMT-130（ハンチントン病遺伝子治療）: AMT-130は、ハンチントン病
の根本原因にアプローチすることを目的としたアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクター
を用いた遺伝子治療薬です。3年間の第I/II相臨床試験データに基づき、2026年第3四
半期にBLA申請を予定しています。この治療は、疾患の進行を遅らせる可能性があ
り、アンメットメディカルニーズが高いハンチントン病患者にとって大きな希望とな
ります。

Ernexa Therapeutics社のERNA-101（誘発性間葉系幹細胞療法）: Ernexa
Therapeuticsは、誘発性間葉系幹細胞（iMSC）療法ERNA-101のIND申請準備を年内
の第1相臨床試験開始に向けて進めています。すでにGMP（適正製造規範）生産を完
了しており、再生医療分野における品質と安全性確保に向けた着実な進展を示してい
ます。iMSCは、様々な疾患の治療に応用可能な多機能性を持つ細胞として注目され
ています。

Autolus Therapeutics社のobe-cel（全身性エリテマトーデスCAR-T療法）: Autolus

Therapeuticsは、重症難治性全身性エリテマトーデス（SLE）患者を対象とした
obecabtagene autoleucel（obe-cel）の第1相臨床試験から、有望な初期データを発表
しました。obe-celは、B細胞を標的とするCAR-T細胞療法であり、自己免疫疾患に対
する細胞治療の可能性を示しています。SLEは、既存治療で効果が限定的な患者が多
く、新たな治療選択肢が求められています。



背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、希少疾患や難治性疾患に対する画期的なアプローチとして急速に
発展しています。ハンチントン病のような神経変性疾患、自己免疫疾患、そして一般的
な再生医療分野において、これらの先進的な治療法への期待は高まっています。規制当
局も、これらの革新的な治療法を患者に迅速に届けるための審査プロセスを整備してお
り、BLAやIND申請は、これらの治療法が臨床応用へと近づいていることを示唆する重
要なマイルストーンです。特に、CAR-T細胞療法の自己免疫疾患への応用は、その治療
範囲をがん以外の領域へと拡大する大きな動きとして注目されています。

今後の展望

uniQure社のAMT-130のBLA申請は、ハンチントン病治療における大きな進展であり、
加速承認パスを通じて患者への早期アクセスが期待されます。Ernexa Therapeuticsの
ERNA-101のIND準備完了は、iMSC治療が臨床段階へと移行する重要な一歩であり、そ
の幅広い疾患への応用可能性が今後検証されます。Autolus Therapeuticsのobe-celによ
るSLE治療の初期データは、CAR-T細胞療法が自己免疫疾患においても有望な治療法と
なり得ることを示唆しており、将来的にはこの分野の治療パラダイムを大きく変える可
能性があります。これらの進展は、細胞・遺伝子治療がより多くの患者の生活を改善す
る未来への道を切り開いています。

元記事: https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-bla-submission-planned-for-huntingtons-

gene-therapy-amt-130/

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-bla-submission-planned-for-huntingtons-gene-therapy-amt-130/
https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-bla-submission-planned-for-huntingtons-gene-therapy-amt-130/


ヒューストン大学が新発見：塩が遺伝子治療におけるLNP
の細胞内送達効率を大幅向上

概要

ヒューストン大学の研究者たちは、脂質ナノ粒子（LNP）に塩を加えるというシンプ
ルな戦略が、mRNAワクチンや遺伝子治療薬の細胞内送達効率を大幅に向上させるこ
とを発見しました。この方法は、治療用カーゴがエンドソームから効率的に脱出する

のを助け、遺伝子ベース医薬品の有効性を制限する主要なボトルネックを解消しま
す。この画期的な発見は、遺伝子治療の商業化を加速させ、より効果的な治療法の開
発に貢献する可能性を秘めています。

公開日 2026年06月16日  University of Houston  アメリカ



詳細

主要成果

ヒューストン大学の科学者たちが画期的な発見を発表しました。脂質ナノ粒子（LNP）
に塩を添加するというシンプルながらも効果的な方法が、mRNAワクチンや遺伝子治療
薬の細胞内への送達効率を劇的に向上させることを明らかにしました。この技術は、遺
伝子ベース医薬品が直面する主要な課題の一つである、エンドソームからの治療用カー
ゴの脱出を最適化します。

技術・臨床詳細

LNPとエンドソーム: 脂質ナノ粒子（LNP）は、mRNAやsiRNAなどの遺伝物質を細胞
内に送達するための主要なキャリアとして広く利用されています。しかし、LNPが細
胞に取り込まれた後、多くはエンドソームと呼ばれる細胞小器官内に閉じ込められて
しまいます。エンドソームから脱出して細胞質に到達しなければ、遺伝物質はその機
能を発揮できません。これが、遺伝子治療薬の有効性を制限する「エンドソームエス
ケープ」のボトルネックです。

塩のメカニズム: 研究チームは、LNP溶液に塩（特に塩化ナトリウム）を加えること
で、エンドソームエスケープの効率が大幅に向上することを発見しました。塩がエン
ドソーム内部の浸透圧を高めることで、エンドソームが膨張し、最終的に破裂して
LNPとそこに含まれる治療用カーゴが細胞質に放出されると考えられています。

効果の向上: このシンプルな戦略により、従来の方法と比較してmRNAや遺伝子の発
現レベルが有意に増加することが示されました。これにより、より少量のLNPで同等
の治療効果を達成できる可能性があり、副作用のリスク低減や製造コストの削減にも
繋がります。

背景・業界文脈

mRNAワクチンや遺伝子治療は、COVID-19パンデミックでの成功により、その計り知れ
ない可能性が広く認識されています。しかし、これらの技術を最大限に活用するために
は、細胞への効率的かつ安全な送達が不可欠です。現在のLNPベースの送達システムは
非常に有効ですが、エンドソームエスケープの効率はまだ最適とは言えませんでした。
このヒューストン大学の発見は、既存のLNPプラットフォームの性能を向上させる、低
コストで実用的なアプローチを提供し、遺伝子治療薬の開発全体に大きな影響を与える
可能性があります。



今後の展望

この塩を用いたLNP送達効率向上技術は、mRNAワクチンや様々な遺伝子治療薬の性能
を向上させるだけでなく、製造プロセスの簡素化とコスト削減にも寄与することが期待
されます。将来的には、より多くの遺伝子ベース医薬品が臨床応用され、幅広い疾患の
治療に利用される可能性が高まります。この発見は、遺伝子治療分野における重要なブ
レークスルーであり、より効果的でアクセスしやすい治療法の開発に向けた新たな道を
拓くものです。製薬企業やバイオテクノロジー企業は、この技術を既存の製品や開発中
のパイプラインに迅速に統合し、そのメリットを患者に届けることが求められるでしょ
う。

元記事: https://www.uh.edu/news-events/stories/2026/june/06162026-meng-gene-therapy-salt.php

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.uh.edu/news-events/stories/2026/june/06162026-meng-gene-therapy-salt.php


Qihan BiotechのユニバーサルデュアルターゲットCAR-T
療法QT-019BがFDA再生医療先進治療および画期的治療法
指定を取得

概要

Qihan BiotechのユニバーサルデュアルターゲットCAR-T療法QT-019Bが、FDAの再生医

療先進治療（RMAT）および画期的治療法（Breakthrough Therapy Designation, BTD）
の二重指定を取得しました。遺伝子編集によってCD19とBCMAの二重抗原を標的と
し、かつ低免疫特性を持つように設計されたこのオフザシェルフ同種CAR-T細胞療法

は、GVHD（移植片対宿主病）や免疫拒絶反応といった同種細胞治療の主要課題に対
処することを目指しています。この「トリプルクラウン」の達成は、中国発の細胞治
療技術が世界的な競争力を高めていることを示します。

公開日 2026年06月16日  PackGene Biotech  中国



詳細

主要成果

Qihan Biotech社は、同社のユニバーサルデュアルターゲットCAR-T細胞療法「QT-

019B」が、米国食品医薬品局（FDA）から再生医療先進治療（RMAT）および画期的治
療法（Breakthrough Therapy Designation, BTD）の両指定を取得したと発表しました。
これにより、QT-019Bは中国発の細胞治療として初の「トリプルクラウン」（ファスト
トラック、RMAT、BTD全て）を達成し、その有望な臨床プロファイルと、同種CAR-T技
術における世界的な競争力を示しています。

技術・臨床詳細

QT-019Bの設計: QT-019Bは、遺伝子編集技術を駆使して開発されたオフザシェルフ
型の同種CAR-T細胞療法です。この治療法は、複数の点で革新的な設計がなされてい
ます。まず、CD19とBCMAという二つの主要な腫瘍抗原を同時に標的とすること
で、がん細胞の抗原エスケープメカニズムを克服し、より広範囲かつ持続的な抗腫瘍
効果を目指します。

低免疫特性: さらに、QT-019Bは「低免疫特性」を持つように設計されています。こ
れは、ドナー由来のT細胞がレシピエントの免疫系によって拒絶されるリスク（移植
片対宿主病, GVHDや宿主対移植片拒絶反応, HvGD）を最小限に抑えることを目的と
したものです。これにより、治療の安全性プロファイルが向上し、より多くの患者に
適用可能となります。

RMATとBTDの二重指定: RMAT指定は、重篤な疾患に対する再生医療製品の迅速な開
発と審査を促進します。一方、BTDは、既存治療と比較して臨床的に有意な改善が期
待される医薬品に付与され、開発プロセスを通じてFDAからの集中的なガイダンスを
受けられます。これらの二重指定は、QT-019Bがアンメットメディカルニーズの高い
疾患において、大きな治療効果をもたらす可能性をFDAが強く認識していることを示
しています。



背景・業界文脈

同種CAR-T細胞療法は、自家CAR-T療法が抱える製造時間、高コスト、患者ごとのカス
タマイズといった課題を解決する次世代の細胞治療として注目されています。しかし、
ドナー由来の細胞がレシピエントに拒絶されるリスクは、同種治療の主要な障壁でし
た。Qihan BiotechのQT-019Bは、デュアルターゲット戦略と低免疫化技術を組み合わせ
ることで、これらの課題を克服しようとしています。中国のバイオテクノロジー企業
が、このような先進的な細胞治療技術でFDAの最高位の指定を複数獲得したことは、中
国が世界の細胞・遺伝子治療分野において重要なイノベーターとしての地位を確立しつ
つあることを裏付けています。

今後の展望

FDAのRMATおよびBTD指定の取得は、QT-019Bの臨床開発を劇的に加速させるでしょ
う。Qihan Biotechは、FDAとの緊密な連携を通じて、この治療法の承認プロセスを迅速
に進めることが期待されます。この革新的なオフザシェルフCAR-T細胞療法が成功すれ
ば、多発性骨髄腫や他の血液がん患者に対し、より安全で効果的、かつアクセスしやす
い治療選択肢を提供し、同種細胞治療の分野におけるパラダイムシフトを確立する可能
性があります。グローバルな細胞治療市場における中国企業の存在感は、今後さらに増
していくでしょう。

元記事: https://www.packgene.com/frontier/061626-qihan-biotech/

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.packgene.com/frontier/061626-qihan-biotech/


CellaresとOri、FDAのAMT指定を受け自動細胞治療生産
市場を牽引

概要

Tracxnのレポートによると、CellaresとOri Biotechは、FDAの先進製造技術（AMT）指
定を受けて、自動細胞治療生産市場を牽引する主要企業として注目されています。両
社のクローズドシステムは、従来の製造方法が抱える高コスト、労働集約性、最大

18%にも及ぶバッチ失敗率といった課題に対処することを目指しています。パイプラ
インに多数の細胞治療製品が存在する現状を鑑みると、既存の製造能力だけでは需要
を賄いきれない可能性があり、自動化技術が業界のボトルネック解消に不可欠である

ことを示しています。

公開日 2026年06月18日  Fierce Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

Tracxnが発表した最新レポートによると、CellaresとOri Biotechは、米国食品医薬品局
（FDA）の先進製造技術（Advanced Manufacturing Technology, AMT）指定を受けた主
要企業として、自動細胞治療生産分野を独占しています。両社のクローズドシステム
は、細胞治療製造における高コスト、労働集約性、そして最大18%に達するバッチ失敗
率という深刻な課題を解決することを目指しており、業界全体の生産効率と品質向上に
貢献しています。

技術・臨床詳細

FDA AMT指定の重要性: FDAのAMT指定は、医薬品製造プロセスの革新性と効率性を
評価するもので、これらの指定を受けた企業は、次世代の製造技術をリードする存在
と見なされます。CellaresとOri Biotechは、この指定を通じて、自社の自動化ソリュ
ーションの技術的優位性と規制適合性を証明しています。

クローズドシステムの利点: 両社の自動製造プラットフォームは、クローズドシステ
ムを採用しています。これにより、製造環境への外部からの汚染リスクが大幅に低減
され、製品の安全性と品質の一貫性が向上します。また、手作業による介入が最小限
に抑えられるため、オペレーターの負担も軽減されます。

製造課題への対処: 従来の細胞治療製造は、高度な専門知識を持つ人材が手作業で行
うことが多く、非常に高コストで時間がかかり、さらにはバッチ失敗率が最大18%と
いう報告もあります。CellaresとOri Biotechの自動化技術は、これらの課題に直接対
処し、製造プロセスの標準化、コスト削減、スループットの向上を実現します。

市場の需要: 現在、細胞治療パイプラインには膨大な数の候補製品が存在しており、
承認が増加するにつれて既存の製造能力が著しく不足する可能性があります。自動化
された生産システムは、この差し迫った製造ボトルネックを解消するための鍵となり
ます。



背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、癌や希少疾患に対する画期的な治療法として注目されています
が、その商業化と広範な患者への提供は、製造の課題によって妨げられてきました。製
造の複雑性、個別化された治療に伴う高コスト、そしてスケーラビリティの欠如は、業
界全体の大きな障壁です。自動化された製造技術は、これらの障壁を打ち破り、細胞治
療をよりアクセスしやすく、費用対効果の高いものにするための中心的なソリューショ
ンとして位置づけられています。

今後の展望

CellaresとOri Biotechが自動細胞治療生産市場をリードすることは、業界全体の製造パ
ラダイムを変革する重要な動きです。両社の技術がさらに普及することで、細胞治療製
品の生産コストが削減され、製造リードタイムが短縮され、最終的にはより多くの患者
がこれらの革新的な治療法にアクセスできるようになるでしょう。FDAのAMT指定は、
これらの技術が規制当局によって高く評価されていることを示しており、今後、自動化
された製造プラットフォームが細胞・遺伝子治療分野の標準となることが期待されま
す。これは、業界の成長と成熟を加速させるための不可欠な要素です。

元記事: https://www.fiercepharma.com/manufacturing/cellares-ori-reign-supreme-automated-cell-

therapy-manufacturing-advances-report

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fiercepharma.com/manufacturing/cellares-ori-reign-supreme-automated-cell-therapy-manufacturing-advances-report
https://www.fiercepharma.com/manufacturing/cellares-ori-reign-supreme-automated-cell-therapy-manufacturing-advances-report


SonoTheraが超音波送達遺伝子治療向けに1億2500万ドル
のシリーズB資金を調達、DMDとADPKDを臨床開発へ

概要

SonoTheraは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）および常染色体優性多発性
嚢胞腎（ADPKD）向けの遺伝子治療プログラムを臨床開発に進めるため、シリーズB

資金調達で1億2500万ドルを確保しました。同社の独自技術は、ウイルスベクターで

はなく超音波を介した非侵襲的送達を利用しており、従来の遺伝子治療法に関連する
安全性への懸念を回避することを目指しています。この大型資金調達は、SonoThera

の革新的な送達プラットフォームと、アンメットメディカルニーズが高い疾患に対す

る治療可能性への期待を反映しています。

公開日 2026年06月11日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

SonoTheraは、シリーズB資金調達ラウンドで1億2500万ドルを確保し、デュシェンヌ型
筋ジストロフィー（DMD）および常染色体優性多発性嚢胞腎（ADPKD）を対象とした
同社の遺伝子治療プログラムを臨床開発へと加速させると発表しました。この資金は、
特に同社のウイルスベクターを使用しない超音波介在性送達技術の推進に充てられま
す。

技術・臨床詳細

超音波介在性送達技術: SonoTheraの核となる技術は、超音波エネルギーを利用して
遺伝物質（DNA、RNAなど）を標的組織や細胞に非侵襲的に送達するものです。こ
のアプローチは、現在の遺伝子治療で広く使用されているアデノ随伴ウイルス
（AAV）などのウイルスベクターに伴う免疫原性、オフターゲット効果、製造上の課
題といった安全性への懸念を回避することができます。

DMDプログラム: デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）は、ジストロフィン遺
伝子の変異によって引き起こされる重篤な遺伝性疾患で、筋力の進行性低下が特徴で
す。SonoTheraは、超音波送達技術を用いて、機能的なジストロフィン遺伝子または
ミニジストロフィン遺伝子を筋肉細胞に導入し、病気の進行を遅らせることを目指し
ています。

ADPKDプログラム: 常染色体優性多発性嚢胞腎（ADPKD）は、腎臓に多数の嚢胞が
形成され、最終的に腎不全に至る遺伝性疾患です。同社は、ADPKDの原因遺伝子に
対する治療的遺伝子を、超音波を用いて腎臓の標的細胞に送達するアプローチを開発
しています。

安全性プロファイルの改善: 非ウイルス性であるため、ウイルスベクターに起因する
重篤な免疫反応のリスクが低減され、より安全な治療法となる可能性を秘めていま
す。これは、長期的な遺伝子治療において特に重要な側面です。



背景・業界文脈

遺伝子治療は、疾患の根本原因を治療する画期的な可能性を秘めていますが、ウイルス
ベクターによる送達は、安全性、製造コスト、再投与の制限といった課題を抱えていま
す。これらの課題は、遺伝子治療の商業化と広範な患者アクセスを妨げる要因となって
いました。SonoTheraのような非ウイルス性送達プラットフォームは、これらの制約を
克服し、より安全で柔軟な遺伝子治療アプローチを提供することで、業界に大きな変革
をもたらす可能性があります。

今後の展望

今回の1億2500万ドルのシリーズB資金調達により、SonoTheraはDMDとADPKDとい
う、それぞれアンメットメディカルニーズが高い二つの疾患に対する遺伝子治療プログ
ラムを臨床開発段階へ進めることができます。超音波を用いた送達技術は、その非侵襲
性と高い安全性プロファイルから、将来的に様々な遺伝性疾患や慢性疾患に対する治療
法として広範な応用が期待されます。この資金調達は、同社の技術が遺伝子治療の未来
を形作る上で重要な役割を果たすことを示すものであり、超音波介在性遺伝子送達が新
たな治療モダリティとして確立される可能性をさらに高めるでしょう。

元記事: https://www.biospace.com/business/sonothera-bags-125m-series-b-to-advance-safer-gene-

therapies

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/business/sonothera-bags-125m-series-b-to-advance-safer-gene-therapies
https://www.biospace.com/business/sonothera-bags-125m-series-b-to-advance-safer-gene-therapies


カリフォルニア大学リバーサイド校の研究、遺伝子治療に
より脆弱X症候群マウスモデルの脳機能回復と行動改善を
確認

概要

カリフォルニア大学リバーサイド校主導の研究チームは、欠損している脳タンパク質

を補充する遺伝子治療が、脆弱X症候群（FXS）のマウスモデルにおいて、正常な脳活
動と行動の改善を回復させることに成功したと発表しました。この発見は、Molecular

Therapy Nucleic Acids誌に掲載され、FXSの根本原因に対処するための遺伝子治療が、

臨床応用に向けて有望なアプローチであることを示唆しています。これにより、FXS患
者の認知機能や行動の問題に対する新たな治療戦略への期待が高まります。

公開日 2026年06月18日  UCR News - UC Riverside  アメリカ



詳細

主要成果

カリフォルニア大学リバーサイド校の研究者らが主導した研究で、脆弱X症候群（FXS）
のマウスモデルにおいて、失われた脳タンパク質を補充するよう設計された遺伝子治療
が、脳の正常な活動を回復させ、行動の改善をもたらすことが実証されました。この画
期的な発見は、FXSの根本原因に対処する遺伝子治療の大きな可能性を示しています。

技術・臨床詳細

脆弱X症候群（FXS）: FXSは、FMR1遺伝子の変異により、脆弱X精神遅滞タンパク質
（FMRP）が欠損または十分に機能しないことで引き起こされる最も一般的な遺伝性
知的障害および自閉症の原因の一つです。FMRPは、シナプスの機能と可塑性に重要
な役割を果たしています。

遺伝子治療アプローチ: 研究チームは、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用い
て、機能的なFMR1遺伝子をFXSマウスモデルの脳細胞に導入する遺伝子治療を開発
しました。これにより、欠損しているFMRPタンパク質の発現を回復させることを目
指しました。

脳活動の回復: 治療後、FXSマウスの脳において、FMRPの発現が回復し、それに伴っ
て異常な神経回路活動が正常化されることが観察されました。具体的には、皮質の過
興奮性など、FXSに関連する電気生理学的異常が改善されました。

行動の改善: 脳機能の回復に加えて、遺伝子治療を受けたFXSマウスは、社会性行動
の欠陥や反復行動といったFXS特有の行動異常において有意な改善を示しました。こ
れは、単に生物学的マーカーを改善するだけでなく、実際の行動レベルでの治療効果
があることを示唆しています。

掲載誌: これらの研究結果は、遺伝子治療分野の主要な学術誌である『Molecular

Therapy Nucleic Acids』に発表されました。

背景・業界文脈

脆弱X症候群に対する現在の治療法は、主に症状の管理に焦点を当てており、疾患の根
本原因に対処するものではありません。そのため、効果的で疾患修飾性の治療法が強く
求められています。遺伝子治療は、遺伝子レベルで欠陥を修正することで、これらの神
経発達障害の根本原因に対処する可能性を秘めた有望なアプローチです。マウスモデル
での成功は、ヒトでの臨床応用への道を開く上で重要なステップとなります。



今後の展望

今回のマウスモデルでの画期的な成果は、脆弱X症候群に対する遺伝子治療の開発を大
きく前進させるものです。今後は、安全性プロファイルのさらなる評価と、より大規模
な前臨床研究、そして最終的にはヒトでの臨床試験へと移行することが期待されます。
この遺伝子治療が成功すれば、FXS患者の認知機能、社会性、および全体的な生活の質
を劇的に改善する可能性があり、自閉症スペクトラム障害や知的障害の治療における新
たな希望となるでしょう。この研究は、遺伝子治療が神経発達障害の根本治療として、
現実的な選択肢となりつつあることを示唆しています。

元記事: https://news.ucr.edu/articles/2026/06/18/gene-therapy-reverses-fragile-x-deficits-mice

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://news.ucr.edu/articles/2026/06/18/gene-therapy-reverses-fragile-x-deficits-mice


Alliance for Cancer Gene Therapy、Jonathan S. Doctor
氏とJohn Neamonitis氏を理事会に任命

概要

Alliance for Cancer Gene Therapy (ACGT) は、Jonathan S. Doctor氏とJohn Neamonitis

氏を理事会に任命したことを発表しました。ACGTは、がん細胞・遺伝子治療の科学研
究に特化して資金提供を行う慈善団体であり、公的資金の100%を研究およびプログラ

ム支援に充てています。両氏の豊富な経験が、ACGTの使命遂行とがん治療の進展に貢
献することが期待されます。

公開日 2026年06月17日  PR Newswire  アメリカ



詳細

主要成果

Alliance for Cancer Gene Therapy (ACGT) は、がん細胞および遺伝子治療の科学研究への
資金提供を目的とした著名な非営利団体であり、 Jonathan S. Doctor氏と John
Neamonitis氏を新たに理事会メンバーに迎えたことを発表しました。この任命は、
ACGTの使命を推進し、革新的ながん治療法の開発を支援するための組織のリーダーシ
ップを強化するものです。

技術・臨床詳細

ACGTの使命: ACGTは、がん細胞治療および遺伝子治療の研究に特化して資金を提供
する唯一の非営利団体です。彼らの資金提供は、CAR-T細胞療法、腫瘍溶解性ウイル
ス、遺伝子編集技術など、最先端の研究分野を対象としています。

資金の透明性: ACGTは、一般からの寄付金の100%を、運営費ではなく、直接的に科
学研究と関連プログラムの支援に充てるという、高い透明性と効率性を誇っていま
す。これにより、寄付者は自身の貢献ががん治療の進歩に直接役立っていることを確
信できます。

新任理事の専門性: 新たに任命されたJonathan S. Doctor氏とJohn Neamonitis氏の専
門性は、記事には具体的に記述されていませんが、通常、このような役職には、医
療、科学、ビジネス、または慈善活動の分野で豊富な経験とリーダーシップを持つ個
人が選ばれます。彼らの知見は、ACGTの戦略的方向性を形成し、資金提供の機会を
特定し、より広範な科学コミュニティとの連携を強化する上で貴重なものとなるでし
ょう。

背景・業界文脈

がん治療は、外科手術、放射線療法、化学療法、分子標的薬、免疫療法といった多岐に
わたるアプローチで進化を続けています。細胞治療と遺伝子治療は、特に難治性がんや
進行がんに対して、非常に有望な結果を示しており、治療パラダイムを根本的に変える
可能性を秘めています。しかし、これらの研究は高額な費用を伴い、公的資金だけでは
カバーしきれない部分も多いため、ACGTのような慈善団体からの資金提供が、研究の
加速とイノベーションの推進に不可欠です。



今後の展望

Jonathan S. Doctor氏とJohn Neamonitis氏の理事会への参加は、ACGTががん細胞・遺伝
子治療研究への支援をさらに強化し、その活動範囲を広げる上で重要な役割を果たすと
期待されます。彼らの専門知識とネットワークは、新たな資金源の開拓、有望な研究プ
ロジェクトの特定、そして科学コミュニティとの連携強化に貢献するでしょう。ACGT
の継続的な努力は、がんという世界的な健康課題に対するより効果的な細胞・遺伝子治
療法の開発を加速させ、最終的には患者の生活を改善する新たな治療法の発見に繋がる
ことが期待されます。

元記事: https://acgtfoundation.org/acgt-blog/jonathan-doctor-john-neamonitis-board-of-directors/

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://acgtfoundation.org/acgt-blog/jonathan-doctor-john-neamonitis-board-of-directors/


ペン・メディシン、CAR-T細胞療法の基礎研究から細胞・
遺伝子治療分野を牽引

概要

ペン・メディシンは、CAR-T細胞療法の基礎研究における先駆的な業績を含め、細
胞・遺伝子治療分野におけるその卓越した専門知識を強調しています。この記事で
は、これらの「生物製剤」が、健康な細胞の利用や遺伝子改変された細胞を介して、

損傷した身体部位の修復や置換を行うことで疾患の根本原因を標的とし、これまで治
療不可能だった病気に希望をもたらすことを説明しています。ペン・メディシンは、
この革新的な分野の最前線で研究と臨床応用を推進し続けています。

公開日 2026年06月16日  Penn Medicine  アメリカ



詳細

主要成果

ペン・メディシン（ペンシルバニア大学医療システム）は、CAR-T細胞療法の基礎研究
における画期的な貢献を含む、細胞・遺伝子治療分野における長年のリーダーシップと
深い専門知識を強調しています。同機関は、これらの先進的な「生物製剤」が、疾患の
根本原因に対処し、従来治療不可能だった病気に新たな希望をもたらす方法を概説して
います。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法の先駆者: ペン・メディシンは、キメラ抗原受容体T細胞（CAR-T）療
法の開発において世界をリードしてきました。具体的には、Tisagenlecleucel

（Kymriah®）のようなFDA承認CAR-T療法の基礎となる研究と臨床試験に貢献しま
した。この治療法は、患者自身のT細胞を遺伝子改変し、がん細胞に特異的に結合す
るCARを発現させることで、がんを認識して攻撃する能力を向上させます。

細胞・遺伝子治療のメカニズム: 記事では、細胞・遺伝子治療がどのように機能する
かを説明しています。これには、以下の二つの主要なアプローチが含まれます。
1. 健康な細胞の利用: 損傷した組織や器官を修復・置換するために、健康な細胞を移
植するアプローチです（例: 造血幹細胞移植）。
2. 遺伝子改変された細胞: 患者自身の細胞、またはドナー細胞を遺伝子的に改変し、
疾患を引き起こす遺伝子を修正したり、新たな機能（例: がん細胞を攻撃する能力）
を付与したりするアプローチです。これにより、疾患の根本原因を標的とします。

対象疾患: ペン・メディシンは、血液がん（白血病、リンパ腫、多発性骨髄腫など）
から、遺伝性疾患、自己免疫疾患に至るまで、幅広い疾患に対する細胞・遺伝子治療
の研究と開発を進めています。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、従来の医薬品では対処できなかった多くの疾患に対して、画期的
な治療効果をもたらす可能性を秘めています。特にCAR-T細胞療法は、一部の血液がん
で驚くべき奏効を示し、治療パラダイムを大きく変えました。ペン・メディシンのよう
な学術医療機関は、基礎研究から前臨床、臨床試験、そして最終的な商業化へと繋がる
トランスレーショナルリサーチの推進において、極めて重要な役割を果たしています。
彼らの研究は、科学的知見を患者の利益へと変換する上で不可欠です。



今後の展望

ペン・メディシンは、細胞・遺伝子治療のパイオニアとして、この分野のフロンティア
を拡大し続けることを目指しています。今後も、新たなCAR-T標的の探索、iPS細胞由来
細胞治療の開発、遺伝子編集技術の応用、in vivo遺伝子治療法の進展など、多岐にわた
る研究が推進されるでしょう。同機関の継続的な研究と臨床応用への取り組みは、より
多くの疾患に対する効果的な治療法が開発され、最終的に患者の生活の質を劇的に向上
させることに繋がると期待されます。ペン・メディシンは、この革新的な分野における
学術的リーダーシップを維持し、次世代の治療法を定義し続けるでしょう。

元記事: https://www.pennmedicine.org/Treatments/Cell-gene-therapy

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Orca BioがOrca-T®商業発売を控え、東海岸製造能力を増
強し西海岸の製造従業員を3倍に拡大

概要

Orca Bioは、主要な治験段階細胞治療薬Orca-T®の商業発売に先立ち、製造能力を大幅
に拡大すると発表しました。具体的には、ニュージャージー州プリンストンに新たな
東海岸製造拠点を追加し、カリフォルニア州サクラメントの製造従業員を3倍に増員し

ました。これらの投資は、2026年7月6日のPDUFA目標期日を控え、潜在的なFDA承認
後にOrca-Tを大規模に供給するための製造、サプライチェーン、品質インフラを構築
する広範な取り組みの一環です。この動きは、同社の商業化への強いコミットメント

を示しています。

公開日 2026年06月15日  Business Wire  アメリカ



詳細

主要成果

Orca Bioは、同社の主要な治験段階細胞治療薬であるOrca-T®の商業発売に向けた準備
として、製造能力を大幅に増強すると発表しました。具体的には、ニュージャージー州
プリンストンに新たな東海岸製造拠点を確保し、カリフォルニア州サクラメントの製造
従業員数を3倍に増員しました。これらの動きは、Orca-Tが潜在的なFDA承認（PDUFA

目標期日：2026年7月6日）を受けた後、大規模な需要に対応するための強固なインフラ
を構築するためのものです。

技術・臨床詳細

Orca-T®の概要: Orca-T®は、造血幹細胞移植（HSCT）後の合併症を軽減し、HSCT

の治療効果を高めることを目的とした、高純度なT細胞組成を持つ同種細胞治療薬で
す。HSCTは、血液がんなどの治療に用いられる強力な治療法ですが、移植片対宿主
病（GVHD）などの重篤な合併症のリスクが伴います。Orca-Tは、特定の細胞集団を
精密に分離・再構成することで、GVHDリスクを低減しつつ、抗腫瘍効果を維持する
ことを目指しています。

製造能力の拡大: 新設されたニュージャージー州プリンストンの施設は、戦略的に東
海岸の主要な医療センターに近い場所に位置しており、全国的な流通をサポートする
上で重要な役割を担います。これにより、米国全土の患者に治療薬を迅速に届ける物
流能力が強化されます。

従業員の大幅増員: カリフォルニア州サクラメントの製造チームを3倍に拡大したこ
とは、製造プロセスの複雑性と、潜在的な商業規模での生産量に対応するための人的
資源の確保の重要性を示しています。これは、厳格なGMP（Good Manufacturing

Practice）基準を維持しつつ、品質と効率性を確保するために不可欠です。

PDUFA目標期日: FDAのPDUFA（Prescription Drug User Fee Act）目標期日が2026年7

月6日と設定されており、これは承認審査プロセスの最終段階にあることを意味しま
す。承認が下りれば、Orca-Tは迅速に市場投入されることになります。



背景・業界文脈

細胞治療製品の商業化は、製造の複雑性、ロジスティクス、品質管理といった課題によ
って大きく左右されます。特に、患者の免疫系との適合性を考慮する必要がある同種細
胞治療では、これらの課題がより顕著になります。Orca Bioの取り組みは、商業化に向
けた大規模な製造インフラとサプライチェーンを構築することの重要性を浮き彫りにし
ています。これは、技術革新だけでなく、実用的な製造ソリューションが、次世代治療
薬を患者に届ける鍵となることを示しています。

今後の展望

Orca Bioの製造能力増強と従業員拡大は、Orca-T®が市場に投入される準備が整ってい
ることを強く示唆しています。FDAの承認が得られれば、Orca-TはHSCT後の合併症に苦
しむ血液がん患者に対し、新たな、より安全な治療選択肢を提供する可能性がありま
す。この戦略的な製造投資は、同社が将来的に広範な患者集団に到達し、細胞治療市場
における主要プレーヤーとしての地位を確立するための重要な基盤となります。グロー
バルなサプライチェーンと生産能力の構築は、細胞治療製品の商業的成功にとって不可
欠であり、Orca Bioのこの動きは、業界全体の標準を確立する可能性を秘めています。

元記事: https://www.businesswire.com/news/home/20260615048392/en/Orca-Bio-Adds-East-Coast-

Manufacturing-Capacity-and-Triples-West-Coast-Manufacturing-Workforce-Ahead-of-Potential-Orca-T-

Launch

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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Medyra Health、リアルワールドエビデンス（RWE）を
活用し治療法評価と開発を強化

概要

Medyra Healthは、リアルワールドエビデンス（RWE）に焦点を当てた治療法アプロー
チを概説し、RWEの生成を通じて治療法の評価と開発を強化しています。同社は、
RWE研究のデザイン、データソースの特定、分析フレームワーク開発、および規制当

局に通用するエビデンス生成戦略に特化しています。これにより、無作為化比較試験
（RCT）のデータと実世界における製品性能の洞察を補完し、医薬品の全ライフサイ
クルにわたるより包括的な理解を可能にします。RWEの活用は、特に細胞・遺伝子治

療のような複雑な先進医療において、その価値とアクセスを向上させる鍵となりま
す。

公開日 日付不明  Medyra Health  アメリカ



詳細

主要成果

Medyra Healthは、治療的アプローチの中核としてリアルワールドエビデンス（RWE）
の活用を重視していることを強調しました。同社は、RWE研究のデザイン、適切なデー
タソースの特定とアクセス、高度な分析フレームワークの開発、そして規制当局に提出
可能なエビデンス生成戦略に専門的に取り組んでいます。このRWEへの注力は、医薬品
開発と評価のパラダイムを変革する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

RWE研究デザイン: Medyra Healthは、臨床診療データ、電子カルテ（EHR）、患者
レジストリ、請求データなど、多様なリアルワールドデータソースから質の高いエビ
デンスを抽出するための堅牢な研究デザインを開発しています。これにより、特定の
治療法の有効性、安全性、費用対効果を日常診療環境で評価することが可能となりま
す。

データソースの特定とアクセス: 信頼性の高いRWEを生成するためには、適切なリア
ルワールドデータ（RWD）ソースを特定し、倫理的・法的な枠組みの中でアクセス
することが不可欠です。Medyra Healthは、このプロセスにおける専門知識とネット
ワークを提供します。

分析フレームワークの開発: 収集されたRWDは、統計学的・疫学的手法を用いて厳密
に分析される必要があります。同社は、複雑なRWDを解釈し、バイアスを最小限に
抑え、信頼性の高い結論を導き出すための高度な分析フレームワークを開発していま
す。

規制グレードのエビデンス生成: Medyra Healthの最終目標は、規制当局（FDA、EMA

など）が医薬品の承認、表示の拡大、市販後監視に利用できる、高品質なRWEを生
成することです。これは、臨床試験（RCT）だけでは捉えきれない、実臨床における
製品の性能に関する貴重な洞察を提供します。



背景・業界文脈

医薬品開発の伝統的なゴールドスタンダードは無作為化比較試験（RCT）ですが、RCT

は費用が高く、時間がかかり、対象患者が限定されるという課題があります。特に、希
少疾患や個別化医療、そして細胞・遺伝子治療のような複雑な先進医療では、RCTのみ
で十分なエビデンスを収集することが困難な場合があります。RWEは、RCTを補完し、
より広範な患者集団における治療法の効果と安全性に関する情報を提供することで、医
薬品の全ライフサイクルにわたる意思決定を支援する重要なツールとして、その価値を
増しています。FDAなどの規制当局も、RWEの利用を積極的に検討しています。

今後の展望

Medyra HealthがRWEに特化することで、医薬品開発企業は、より効率的かつ包括的に
自社製品の価値を実証できるようになります。これは、細胞・遺伝子治療のような高コ
ストで複雑な治療法の償還とアクセスを向上させる上で特に重要です。RWEの活用は、
個別化医療の進展、新たな治療ガイドラインの策定、そして医療政策の意思決定にも影
響を与えるでしょう。Medyra Healthの専門知識は、製薬業界がRWEの潜在能力を最大
限に引き出し、患者中心の医療を推進するための重要なパートナーとなることが期待さ
れます。

元記事: https://www.medyrahealth.com/pages/therapeutic-focus.html

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.medyrahealth.com/pages/therapeutic-focus.html


細胞・遺伝子治療の次なる課題は科学ではなく、製造、商
業化、臨床インフラの構築

概要

細胞・遺伝子治療分野の主要な課題は、もはや科学的発見そのものではなく、必要な
製造、商業、臨床インフラの構築へとシフトしています。抗原エスケープによる治療
の持続性不足や、臨床フィードバックループの欠如が、科学的進歩を超えた改善を必

要とする重要な領域として指摘されています。業界は、これらの非科学的障壁を克服
し、革新的な治療法をより広範な患者に届けるための統合的な戦略の策定が急務とな
っています。

公開日 2026年06月17日  Drug Discovery News  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療分野が直面する次なる最大の課題は、もはや科学的発見そのものでは
なく、むしろ製造、商業化、そして臨床インフラの構築にあると指摘されています。こ
の分野は目覚ましい科学的ブレークスルーを達成してきましたが、これらの治療法を大
規模に、かつ持続可能に患者に届けるための実用的な課題が浮上しています。

技術・臨床詳細

製造の課題: 細胞・遺伝子治療製品の製造は、非常に複雑で高コストであり、従来の
小分子医薬品とは根本的に異なります。細胞は生きた薬剤であり、厳格な無菌環境、
複雑な培養プロセス、個別化された（自家）または限定されたドナー由来の（同種）
細胞の取り扱いが必要となります。現在の製造能力は、急速に拡大する需要に追いつ
いておらず、これが市場導入の大きなボトルネックとなっています。

商業化の課題: 商業化には、製造だけでなく、複雑なサプライチェーン管理、規制当
局との継続的な対話、そして高額な治療費に対する償還モデルの確立が含まれます。
これらの要素が統合されなければ、優れた治療法であっても市場での普及は困難で
す。

臨床インフラの課題: 細胞・遺伝子治療は、投与後の患者モニタリングや副作用管理
において、専門的な医療施設と訓練された医療従事者を必要とします。既存の医療イ
ンフラでは、これらの高度なケアを提供できる施設が限られており、治療のアクセス
性を制約しています。

治療持続性の問題: 一部の細胞・遺伝子治療では、抗原エスケープ（がん細胞がCAR-
T細胞の標的抗原の発現を停止または低下させること）により、治療効果の持続性が
失われる問題が指摘されています。これは科学的な側面もありますが、その管理と克
服には新たな臨床戦略とインフラが求められます。

臨床フィードバックループの欠如: 承認された治療法の長期的な効果と安全性に関す
るリアルタイムのフィードバックメカニズムが不十分であることも課題です。これに
より、治療の最適化や新たな適応症の探索が遅れる可能性があります。



背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、血液がんにおけるCAR-T療法の成功に代表されるように、患者の
命を救う可能性を秘めています。しかし、これらの成功体験の影には、研究室での発見
から商業化された製品に至るまでの道のりの複雑さがあります。業界は、科学的専門知
識だけでなく、エンジニアリング、物流、経済性、規制といった多様な側面でのイノベ
ーションと投資を必要としています。これらの非科学的側面が、今後の治療法の普及を
左右する鍵となります。

今後の展望

業界は、これらの課題を克服するために、製造技術の自動化、コスト効率の高い生産プ
ラットフォームの開発、サプライチェーンの強化、そして新たな償還モデルの確立に集
中的に投資する必要があります。また、臨床施設における専門知識と能力の拡大も不可
欠です。抗原エスケープなどの生物学的課題に対処するためには、技術革新と並行し
て、臨床データの継続的な収集と分析に基づいた「生きた」治療戦略の進化が求められ
ます。細胞・遺伝子治療の真の潜在能力を引き出すためには、科学者、エンジニア、規
制当局、医療提供者が協力し、包括的なエコシステムを構築することが不可欠です。

元記事: https://www.drugdiscoverynews.com/cell-and-gene-therapy-s-next-challenge-is-not-the-

science-it-s-everything-else-17261

収集日: 2026年06月19日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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