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今週のキーワード

遺伝子編集
臨床応用加速と製造・倫理課題

33
件

記事数

6
カ国

対象国

87
%

HAE攻撃削減

11
億ドル

製造自動化投資

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 CRISPR株価変動 市場動向
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
CRISPR Therapeuticsの株価変動は承認薬CASGEVY
の商業化とCAR-T候補CTX112の臨床進捗に起因。

#02 Beam PKU IND承認 新薬開発
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Beam TherapeuticsのPKU治療薬BEAM-304がFDA
のIND承認を獲得、ベース編集技術の臨床応用を加速
。

#03 CRISPR進捗2026 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

2026年CRISPR遺伝子編集は希少疾患、がん、自己免
疫疾患で臨床データが蓄積され、FDA規制枠組みも進
化。

#04 PBMC処理効率化 技術改良
●●○○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●

多施設臨床試験でのPBMC処理効率化が創薬のトラン
スレーショナルギャップを埋め、細胞治療の品質と信
頼性を向上。

#05 Intellia HAE第3相 新薬開発
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
Intelliaのin vivo CRISPR療法lonvo-zがHAE第3相で
攻撃頻度87%削減を達成、FDAへのBLA申請を開始。

#06 ヒト胚ベース編集 学術論文
●●●●

●
●○○○

○
●○○○

○
●●●●

○
●●○○

○

CRISPRベース編集がヒト胚で正確なDNA変化を実現
し大規模染色体異常を回避、生殖細胞系列編集の倫理
的議論を再燃。

#07 UCLA 3Dバイオ+AI 技術開発
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

UCLA Healthが3DバイオプリンティングとAIを統合
し、患者由来腫瘍オルガノイドの癌治療薬スクリーニ
ングを高速化。

#08 同種CAR-T固形がん 学術論文
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

同種CAR-T療法が自家CAR-Tの課題を克服し、固形が
ん治療への応用可能性を提示、スケーラブルな治療法
へ。

#09 同種T細胞免疫療法 学術論文
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

同種T細胞がん免疫療法はゲノム工学と代替細胞型で
スケーラブルな「オフザシェルフ」治療を実現、自家
療法の課題を克服。

#10 製造暗黙知の喪失 市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

細胞・遺伝子治療薬の製造技術移転で「暗黙知の喪失
」が課題、CDMO連携で品質と供給安定性にリスク増
大。

#11 自動化製造11億ドル 市場動向
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
自動化された細胞治療薬製造セクターが約11億ドルを
調達し急成長、FDAのAMT指定も受け商業化を加速。

#12 Beam PKU IND承認 新薬開発
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Beam TherapeuticsのPKU治療薬BEAM-304がFDA
のIND承認を獲得、in
vivoベース編集の臨床応用を加速。

#13 Minaris GMP強化 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

Minaris社がフィラデルフィア施設でGMP細胞バンキ
ング能力を強化、細胞・遺伝子治療CDMOサービスを
拡充。
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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 Sartorius提携拡大 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

SartoriusとLFB BIOMANUFACTURINGが提携拡大、
細胞株開発からGMP原薬製造まで一貫サービスを提供
し市場投入を加速。

#15 エクソソーム研究 学術論文
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
エクソソーム研究は薬物送達と再生医療で可能性を示
すが、生体内分布や用量標準化など臨床応用に課題。

#16 CRISPR総括 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

鎌状赤血球症CRISPR薬が小児にも強力な結果、Carib
ouのオフザシェルフCAR-TもPhase 1で良好データ。

#17 Fate iPSC CAR-T 新薬開発
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

Fate TherapeuticsのiPSC由来CAR-T療法FT836が9
つの遺伝子編集で結腸直腸癌の腫瘍縮小を示唆するPh
ase 1初期データ。

#18 CAR-T適用拡大 技術比較
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

CAR-T療法が固形がん・自己免疫疾患へ適用拡大、ル
ープスにBAF
CAR-Tが有望な初期結果、CAR-NKとの比較も。

#19 エクソソームDDS 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○

エンジニアードエクソソームが血液脳関門を越え、脳
腫瘍治療の新たなDDSとして可能性を示すが、臨床応
用に課題。

#20 Prime NZ治験承認 新薬開発
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Prime Medicineのウィルソン病向けプライム編集療法
PM577aがNZで治験承認、グローバルPhase
1/2試験開始へ。

#21 Prime CGD RMAT 新薬開発
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Prime MedicineのCGD向けプライム編集造血幹細胞
療法PM359がFDAからRMAT指定、臨床データもNEJ
Mに掲載。

#22 糖尿病エクソソーム 学術論文
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●●

●
●●○○

○

糖尿病性皮膚感染症向けエクソソーム・生体材料複合
プラットフォームは安全性向上に期待も、臨床応用に
課題。

#23 Beam AATD競争激化 新薬開発
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

AATD治療薬開発競争が激化、Beam Therapeuticsの
ベース編集BEAM-302が加速承認申請へ向けピボタル
コホート計画。

#24 武田細胞療法撤退 企業戦略
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
武田薬品工業が細胞療法から撤退しAI創薬へ戦略転換
、大規模リストラで4500人を削減。

#25 美容エクソソーム 製品紹介
●●●○

○
●●●●

●
●●○○

○
●●○○

○
●●○○

○
美容クリニックが老化防止治療にエクソソーム療法を
導入、幹細胞培養由来の細胞外小胞で肌再生を促進。

#26 Regentis増資 企業戦略
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○

Regentis Biomaterialsが650万ドルの私募増資を実施
、組織修復ソリューション開発を強化し再生医療プロ
グラムを加速。

#27 Syntax Bio 1型糖尿病 新薬開発
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

Syntax BioがシリーズAを1440万ドルに拡大、CRISP
RベースのCellgorithmプラットフォームで1型糖尿病
β細胞療法の前臨床研究を強化。

#28 ROKIT Nasdaq上場 企業戦略
●○○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
ROKIT Americaがナスダック上場へSEC承認を獲得、
380億ウォン調達で再生医療の商業化を加速。

#29 多発性骨髄腫治療 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

多発性骨髄腫治療はCAR-T、二重特異性抗体、ADCで
進化、承認済み治療のリアルワールドエビデンスも蓄
積。

#30 ヘルスケアトレンド 市場概観
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

2026年のヘルスケアトレンドとしてCRISPR遺伝子編
集が治療カテゴリー確立、再生医療が心不全などで実
用化へ。

#31
ロングリードシーケン
サー

市場予測
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

ロングリードDNAシーケンサー市場はバイオ医薬品品
質管理需要で成長加速、CAR-T細胞療法のゲノム評価
に不可欠。

#32 Samsung R&D;拡大 企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

Samsung BiologicsがCDMO事業を超えR&D;センタ
ーを拡大、次世代モダリティ、AI、機械学習に投資し
イノベーションを強化。

#33 欧州臓器規制 学術論文
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
●●○○

○

欧州の臓器規制に関する論文が公開、細胞・遺伝子治
療製品の臨床・規制実践に患者エンゲージメントとR
WEが重要。
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●●●●○ 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遺伝子編集の成功は、自社の治療薬開発戦略を変えるか？
Intellia Therapeuticsのin vivo CRISPR療法lonvo-zが遺伝性血管性浮腫の第3相で攻撃頻度87%削減を達成し、FDAへの
BLA申請を開始しました。これはin
vivo遺伝子編集が単回投与で根治的な効果をもたらす可能性を示しており、従来の治療法やex
vivo遺伝子治療の設計前提を覆す可能性があります。自社のパイプラインにおけるin
vivoアプローチの優先順位を見直す時期に来ているのではないでしょうか。

❷ 大手製薬企業の戦略転換は、細胞・遺伝子治療市場の未来をどう変えるか？
武田薬品工業が細胞療法から撤退し、AI創薬へ注力する戦略を発表しました。これは細胞療法の製造コスト、複雑性、競
争激化といった課題を大手企業が認識し、より効率的な創薬モデルへシフトしていることを示唆します。この動きは、細
胞・遺伝子治療分野への投資環境や、CDMOとの連携モデルにどのような影響を与えるでしょうか。自社の事業継続性や
パートナーシップ戦略に与える影響を評価すべきです。

❸ ヒト胚ゲノム編集の技術進展は、日本の再生医療研究にどのような倫理的・技術的課題を突きつける
か？
CRISPRベース編集がヒト胚で大規模染色体異常を回避しつつ正確なDNA変化を実現したという報告は、生殖細胞系列編
集の精度向上を示します。これは遺伝性疾患の根本治療に繋がる一方で、倫理的・社会的な議論を再燃させます。日本に
おけるiPS細胞研究のリーダーシップを維持しつつ、この技術の将来的な応用と、それに伴う倫理的ガイドラインの策定に
ついて、今から議論を始める必要があります。

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 →

HAE治療

精密編集

iPSC固形癌

オフザシェルフ

製造課題

大手戦略

胚編集

臨床効率

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● HAE治療 機会大 in vivo CRISPRの成功 —

● 精密編集 機会大 RMAT指定で迅速承認 —

● iPSC固形癌 注意 固形癌治療の新選択肢 複雑な多重遺伝子編集
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● オフザシェルフ 注意 治療アクセス性向上 GvHD/拒絶反応リスク

● 製造課題 脅威大 — 品質/供給安定性リスク

● 大手戦略 脅威大 — 細胞療法市場の再編

● 胚編集 参考 遺伝性疾患予防 倫理的・技術的課題

● 臨床効率 参考 臨床試験の効率化 —
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深掘り ① ― in vivo CRISPR療法、HAEで劇的効果
#05 | 2026/06/24 | Intellectia.AI | 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療法lonvo-zが、遺伝性血管性浮腫（HAE）の第3相HAELO試験で、攻撃頻度
を87%削減する優れた結果を達成しました。単回投与後も血漿カリクレインの持続的な抑制が確認され、HAE初のワン
タイム治療となる可能性が高まっています。この成果を受け、同社はFDAへのローリング生物学的製剤承認申請（BLA
）を開始し、来年前半の市場投入を目指しています。

lonvo-zは、患者の体内で機能不全の遺伝子をCRISPR技術で編集し、HAEの原因となるC1エステラーゼ阻害因子（C1-
INH）の活性を高めるよう設計されています。安全性プロファイルも良好で、重篤な有害事象は報告されていません。
この成功は、in vivo遺伝子編集技術が遺伝性疾患の根治的治療に革命をもたらす可能性を明確に示しています。

▶ シニアテクニカルアナリスト

提示された87%の攻撃頻度削減は、HAE患者にとって画期的な数値であり、既存治療薬と比較しても非
常に優位性があります。安全性プロファイルも良好とされており、このデータは信頼性が高いと評価で
きます。実用化に向けた未解決課題としては、長期的な効果の持続性や、稀なオフターゲット効果の可
能性を継続的に監視する必要があります。また、高額な治療費に対する償還制度の確立も重要です。 【
機会】日本の材料・素材メーカーにとっては、CRISPRデリバリーシステム（LNPなど）の材料開発や製
造受託の機会が拡大します。日本の製薬・バイオ企業にとっては、in vivo遺伝子編集技術への投資や共
同開発の加速が求められます。【脅威】既存のHAE治療薬を開発・販売する企業にとっては、市場シェ
アを奪われる大きな脅威となります。また、in
vivo遺伝子編集技術の開発競争が激化し、後発企業は差別化が難しくなる可能性があります。
**次のアクション:** 【R&D;】in vivo遺伝子編集技術のデリバリーシステム（特にLNP）に関する最
新動向を調査し、自社技術との比較分析を【短期】で実施。また、【経営企画】HAE市場における競合
状況とlonvo-zの市場浸透予測を分析し、【中長期】の事業戦略に反映させること。

深掘り ② ― プライム編集療法、FDAからRMAT指定
#21 | 2026/06/23 | BiopharmaWatch (Prime Medicine 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●●●○○

Prime Medicineは、p47phox欠損慢性肉芽腫症（CGD）治療向け自家プライム編集造血幹細胞療法PM359に対し、米
国FDAから再生医療先進治療（RMAT）指定を獲得しました。この指定は、PM359がCGDにおいて臨床的に意義のある
疾患修飾効果をもたらす可能性を示唆するPhase 1/2臨床データ（New England Journal of
Medicineに掲載）に基づいています。

RMAT指定により、集中的なFDAガイダンス、迅速な審査、および将来の生物製剤承認申請（BLA）に対するローリン
グ審査と優先審査の恩恵が期待されます。PM359は、患者自身の造血幹細胞にPrime Editing技術を適用し、p47phox
遺伝子の欠陥を修正する自家療法であり、CRISPR-Cas9よりも高い精度でDNAを編集できると期待されています。
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▶ シニアテクニカルアナリスト

Prime EditingはCRISPR-Cas9に続く次世代のゲノム編集技術として注目されており、RMAT指定とNEJ
M掲載は、その臨床的潜在力とデータ信頼性の高さを裏付けています。特に、DNA二本鎖切断を伴わな
いため、オフターゲット効果のリスク低減が期待されます。未解決課題としては、長期的な安全性デー
タ、製造コストの最適化、そして自家療法ゆえの製造期間や物流の課題が挙げられます。
【機会】日本の材料・素材メーカーは、Prime Editingのデリバリーシステム（ウイルスベクターやLNP
）や、細胞分離・培養に必要な培地・試薬の開発で貢献できる可能性があります。日本のバイオベンチ
ャーや研究機関は、この精密編集技術を他の遺伝性疾患に応用する機会を探るべきです。【脅威】既存
の遺伝子治療技術や、より広範なゲノム編集技術を開発する企業にとっては、Prime Editingが優位性を
持つことで競争が激化する可能性があります。また、高精度な技術ゆえの製造の複雑性も課題です。
**次のアクション:** 【R&D;】Prime Editing技術の最新論文を継続的にレビューし、自社のゲノム編
集技術開発ロードマップに組み込む可能性を【短期】で検討。また、【調達】Prime
Editing関連の試薬・機器サプライヤーとの情報交換を【即時】に開始すること。
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深掘り ③ ― ヒト胚ベース編集、大規模染色体異常回避
#06 | 2026/06/26 | CMN Weekly (CRISPR Medicine News) | 技術新規性●●●●● 実用化距離●○○○○
市場インパクト●○○○○ データ信頼性●●●●○ 日本関連度●●○○○

CRISPR由来のベース編集技術が初めてヒト胚に応用され、従来のCRISPR-Cas9で観察された大規模な染色体異常を回
避しつつ、正確なDNA変化を実現したことが報告されました。この研究は、初期胚において効率的な単一塩基ゲノム編
集を実証しましたが、モザイク現象やオフターゲット効果といった課題も浮上しています。

ベース編集はDNA二本鎖切断を伴わないため、大きな欠失や再編成といった予期せぬ染色体異常のリスクが大幅に低減
されるとされます。この技術は、遺伝性ゲノム編集の精度と安全性を高める可能性を秘めている一方で、その倫理的・
技術的限界についての議論を再燃させています。

▶ シニアテクニカルアナリスト

ヒト胚へのベース編集適用は、遺伝性疾患の予防・治療に繋がる学術的ブレークスルーであり、技術新
規性は非常に高いです。しかし、実用化距離は極めて長く、倫理的、社会的、技術的な課題が山積して
います。特にモザイク現象やオフターゲット効果の完全な排除は、生殖細胞系列編集において必須の条
件であり、現在の技術ではまだ不十分です。この技術の臨床応用には、厳格な安全性と正確性の検証、
そして広範な社会からの受容が不可欠です。 【機会】日本の基礎研究機関は、この分野で世界をリード
する可能性があり、高精度なゲノム編集ツールの開発や、胚培養・解析技術の進展に貢献できます。関
連する試薬・機器メーカーにとっては、新たな研究需要が生まれる可能性があります。【脅威】倫理的
議論が先行し、研究開発の足かせとなる可能性もあります。また、技術の誤用や悪用に対する懸念も高
まるため、厳格な規制と社会的な合意形成が求められます。 **次のアクション:** 【R&D;】ヒト胚ゲ
ノム編集に関する国際的な倫理ガイドラインの動向を継続的に調査し、日本の研究方針への影響を【中
長期】で評価。また、【経営企画】この技術の将来的な社会受容性に関する世論調査や専門家会議の開
催を【短期】で検討すること。

その他の注目記事
Fate iPSC由来CAR-T、固形癌で腫瘍縮小示唆（CRISPR Medicine News）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

iPSC由来オフザシェルフCAR-Tが9つの遺伝子編集で固形癌に有望な初期データ。製造コスト削減と固形癌治療への道
を開く可能性。

Beam Therapeutics、PKU治療薬BEAM-304のIND承認（Beam Therapeutics）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

フェニルケトン尿症向けin
vivoベース編集療法がFDAのIND承認。遺伝性疾患のワンタイム治療実現に向けた重要な一歩。

CRISPR Medicine News総括：鎌状赤血球症CRISPR薬の強力な結果、CaribouのオフザシェルフCAR-TがPhase 1で良好データ（CRISPR Medicine News）
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

承認済みCRISPR薬の小児適用拡大と、オフザシェルフCAR-Tの初期臨床データが良好。遺伝子編集治療の普及を加速
。

自動化された細胞治療薬製造セクター、11億ドル調達し急成長（Tracxn (Indian Pharma Post経由)）
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

細胞治療薬製造の自動化に大規模投資が集まり、FDAのAMT指定も取得。製造効率化とコスト削減が加速する。

武田薬品工業、細胞療法から撤退しAI創薬へ戦略転換（BioSpace）
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

大手製薬企業の細胞療法撤退とAI創薬へのシフトは、業界全体のR&D;戦略と投資動向に大きな影響を与える。
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今週のアクション提案

記事評価マトリクスと機会/脅威分析を踏まえたアクション提案です。

▍即時（今週中）
• 【R&D;】IntelliaのHAE治療薬（#05）の臨床データを詳細分析し、自社のin
vivo遺伝子編集技術への応用可能性を検討。

• 【経営企画】武田薬品工業の細胞療法撤退（#24）とAI創薬への転換を分析し、自社のポートフォリオ戦略へ
の影響を評価。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】Prime Medicineのプライム編集技術（#20,
#21）の進捗を注視し、ベース編集との比較優位性を評価。

• 【製造】細胞・遺伝子治療薬の製造における「暗黙知の喪失」課題（#10）に対し、CDMOとの連携強化や自動
化導入を検討。

• 【事業開発】iPSC由来CAR-T（#17）や同種CAR-T/NK（#08, #09,
#18）の固形がん・自己免疫疾患への応用動向を調査し、新規事業機会を探索。

▍中長期（四半期〜）
• 【R&D;】ヒト胚ゲノム編集（#06）の倫理的・技術的課題を継続的にモニタリングし、将来的な再生医療への
影響を評価。

• 【経営企画】自動化された細胞治療薬製造セクターへの投資動向（#11）を把握し、製造インフラへの戦略的投
資を検討。

• 【R&D;】エクソソームのDDS応用（#15, #19, #22,
#25）における課題解決に向けた基礎研究への投資を検討。

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 | 2026-06-27
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#01 CRISPR Therapeutics株がジェットコースター相場：
CASGEVY承認とCTX112進捗が株価変動の要因に

概要

CRISPR Therapeutics社の株価は、今年ジェットコースターのような変動を経験してい
ます。これは、同社初の承認薬であるCRISPRベース遺伝子治療薬CASGEVYの商業化の
進捗と、オフザシェルフCAR-T細胞療法候補CTX112の臨床開発に関する市場の期待と

課題に起因します。2026年第1四半期の財務状況も投資家の関心を集め、今後のパイ
プライン進捗と市場浸透が株価を左右する主要因となります。同社の技術的優位性と
商業化戦略が、短期的な市場のボラティリティを乗り越える鍵となるでしょう。

公開日 2026年06月18日  Investing.com  アメリカ



詳細

主要成果

CRISPR Therapeutics社の株価は、同社の主要なパイプラインであるCRISPRベース遺伝子
治療薬CASGEVYの商業化動向と、オフザシェルフCAR-T細胞療法候補CTX112の臨床開
発に対する市場の期待が交錯し、激しい変動を見せています。

技術・臨床詳細

CASGEVYは、鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアに対する世界初のCRISPRベー
ス遺伝子治療薬として注目されています。その承認は大きなマイルストーンでしたが、
市場への浸透速度や治療費、製造・供給体制が投資家の評価に影響を与えています。一
方、CTX112は、他家由来のCAR-T細胞療法であり、固形がんや血液がんに対する治療選
択肢を拡大する可能性を秘めていますが、臨床試験の進捗や安全性プロファイルが今後
の株価を左右する要因となります。2026年第1四半期の財務報告では、これらのパイプ
ラインの進捗と商業化戦略が引き続き焦点となりました。

背景・業界文脈

遺伝子編集技術は、多くのアンメットメディカルニーズを満たす可能性を秘めています
が、その商業化には高いコスト、複雑な製造、そして市場アクセスといった課題が伴い
ます。CRISPR Therapeuticsは、この革新的な分野のリーダーの一角として、技術的優位
性を確立しつつも、先行投資と市場の不確実性に直面しています。投資家は、長期的な
成長ポテンシャルと短期的な収益性のバランスを見極めようとしています。

今後の展望

CASGEVYの商業化の加速と、CTX112をはじめとする他パイプラインの臨床データの継
続的な進展が、CRISPR Therapeuticsの株価安定化と成長の鍵となるでしょう。特に、
CTX112が既存のCAR-T療法と比較して優れた安全性や有効性、アクセス可能性を示すこ
とができれば、市場からの評価は大きく向上すると予測されます。同社の技術革新が、
最終的に患者アウトカムと企業価値にどのように結びつくかが注目されます。

元記事: https://www.fool.com/investing/2026/06/18/why-crispr-therapeutics-stock-has-been-on-a-

https://www.fool.com/investing/2026/06/18/why-crispr-therapeutics-stock-has-been-on-a-roller/
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#02 Beam Therapeutics、フェニルケトン尿症治療薬
BEAM-304の米国FDA治験薬申請（IND）が承認

概要

Beam Therapeuticsは、フェニルケトン尿症（PKU）治療を目的とした治験中のベース
編集療法BEAM-304について、米国FDAから治験薬申請（IND）の承認を獲得したと発
表しました。この承認は、同社が推進する単一臨床フレームワーク内で複数の変異特

異的エディターを開発するプラットフォームベース戦略の重要な節目となります。
BEAM-304の臨床試験開始は、PKU患者にとって画期的な治療選択肢となる可能性を秘
めており、ベース編集技術の臨床応用における大きな一歩を示します。この進展は、

遺伝子編集療法市場におけるBeam Therapeuticsのリーダーシップをさらに強化するも
のです。

公開日 2026年06月18日  Beam Therapeutics  アメリカ



詳細

主要成果

Beam Therapeuticsは、フェニルケトン尿症（PKU）の治療を目指すベース編集療法候補
BEAM-304について、米国食品医薬品局（FDA）から治験薬申請（IND）の承認を取得し
たことを発表しました。この承認により、BEAM-304のヒトを対象とした臨床試験を開
始する道が開かれました。

技術・臨床詳細

BEAM-304は、体内のフェニルアラニン水酸化酵素（PAH）遺伝子の特定の変異をベー
ス編集技術を用いて修正し、PKUの原因となるPAHの機能不全を是正することを目的と
しています。この治療法は、従来の酵素補充療法や食事療法とは異なり、疾患の根本原
因にアプローチする潜在的な「ワンタイム治療」として期待されています。Beam

Therapeuticsは、このプログラムにおいて、単一の臨床開発フレームワークの下で、患
者の遺伝子変異に合わせた複数のエディターを開発するプラットフォームベース戦略を
採用しており、多様なPKU患者群への対応を目指しています。

背景・業界文脈

フェニルケトン尿症（PKU）は、PAH遺伝子の変異によって引き起こされる稀な遺伝性
代謝疾患であり、早期に診断・治療されない場合、重度の神経学的損傷を引き起こす可
能性があります。現在の治療法は厳格な食事制限や酵素補充療法が主であり、患者の生
活の質に大きな影響を与えています。ベース編集技術は、CRISPR-Cas9システムと比較
して、DNAの二本鎖切断を伴わず、より正確な単一塩基の編集を可能にするため、オフ
ターゲット効果のリスクが低いとされています。この特性が、遺伝子疾患に対する安全
かつ効果的な治療法の開発において、ベース編集への注目を高めています。



今後の展望

FDAからのIND承認は、Beam Therapeuticsのベース編集プラットフォームの堅牢性と、
BEAM-304がPKU患者に新しい治療オプションを提供する可能性を裏付けるものです。
今後の臨床試験データは、BEAM-304の安全性と有効性を確立する上で重要となり、成
功すれば、PKU治療のパラダイムを根本的に変える可能性があります。また、この承認
は、ベース編集技術を用いた他の遺伝性疾患治療薬の開発にも弾みをつけることが期待
されます。

元記事: https://investors.beamtx.com/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investors.beamtx.com/


#03 2026年CRISPR遺伝子編集の進捗：希少疾患・がん・
自己免疫疾患で臨床データ蓄積と規制枠組みの変化

概要

2026年のCRISPR遺伝子編集分野は、希少疾患、血液がん・固形がん、自己免疫疾患の
3つの主要領域で顕著な進展を見せています。臨床プログラムでは重要なデータが蓄積
され、同時に規制枠組みも進化しており、特にFDAが2月に発表した個別化ゲノム療法

のための「妥当なメカニズムフレームワーク」が業界に大きな影響を与えています。
オフザシェルフCAR-T細胞療法の臨床的進展も注目され、CRISPR技術の治療応用が現
実味を帯びてきています。これらの動向は、次世代遺伝子治療の商業化と患者アクセ

スの拡大に向けた重要なステップを示しています。

公開日 2026年06月22日  Industry report / Analysis  アメリカ



詳細

主要成果

2026年現在、CRISPR遺伝子編集技術は、希少疾患、血液がん・固形がん、自己免疫疾
患の3つの主要な治療領域において、臨床データの蓄積と規制環境の進化という二重の
進展を遂げています。これにより、CRISPRベースの治療法がより多くの患者に届く道が
開かれつつあります。

技術・臨床詳細

この分野の進展は、複数の臨床プログラムで得られた有望なデータによって裏付けられ
ています。特に、以前は治療困難であった遺伝性疾患や特定のがん種において、CRISPR

技術が遺伝子の根本原因を修正する能力が示されています。また、FDAが2月に発表し
た個別化ゲノム療法に関する「妥当なメカニズムフレームワーク」は、遺伝子治療の承
認経路を明確化し、開発を加速させる重要な規制的変化です。これにより、開発企業は
より予測可能な規制環境で活動できるようになります。さらに、オフザシェルフCAR-T

細胞療法のような、よりアクセスしやすい治療アプローチも臨床的に進展しており、患
者への迅速な提供が期待されます。

背景・業界文脈

CRISPR技術の発見以来、その治療可能性は広く認識されてきましたが、実用化には安全
性、有効性、そして製造の拡張性に関する厳格な規制要件を満たす必要がありました。
近年の技術革新は、オフターゲット効果の低減やデリバリー方法の改善により、これら
の課題を克服しつつあります。規制当局も、革新的な治療法を患者に迅速に届けるため
の柔軟な枠組みを模索しており、業界全体が成熟期に入りつつあることを示していま
す。



今後の展望

CRISPR遺伝子編集技術は、今後数年間でさらに多くの疾患に対する治療薬として承認さ
れる可能性が高いです。規制の明確化と臨床データの増加は、投資を促進し、新たな技
術革新を加速させるでしょう。特に、個別化医療と標準化された治療法の両方におい
て、CRISPRが果たす役割は拡大し、多くの患者の生活を根本的に改善する可能性を秘め
ています。自己免疫疾患への応用は、この技術の汎用性を示す新たなフロンティアとな
るでしょう。

元記事: https://lifesciencedaily.news/crispr-gene-editing-2026/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://lifesciencedaily.news/crispr-gene-editing-2026/


#04 多施設臨床試験におけるPBMC処理の効率化が創薬の
トランスレーショナルギャップを橋渡し

概要

多施設臨床試験におけるPBMC（末梢血単核球）処理の効率化は、創薬のトランスレー
ショナルギャップを埋める上で極めて重要です。本記事では、信頼性の高い結果を得
るための主要な課題と、それに対する革新的な解決策が提示されています。PBMCの標

準化された採取・輸送・処理プロトコルは、細胞治療製品の品質管理とプロセス開発
において不可欠であり、臨床試験の再現性と比較可能性を向上させます。この最適化
により、新規治療法の開発が加速され、患者へのより迅速な提供が期待されます。

公開日 2026年06月25日  REPROCELL Blog  日本



詳細

主要成果

多施設臨床試験におけるPBMC（末梢血単核球）処理の効率化に関する課題と解決策が
詳述され、これにより創薬プロセスにおけるトランスレーショナルギャップの橋渡しが
実現される可能性が示されました。標準化されたPBMC処理は、細胞治療の品質と信頼
性を確保するために不可欠です。

技術・臨床詳細

本記事では、多施設環境でのPBMC処理が直面する主要な課題として、採取方法のばら
つき、輸送中の細胞生存率の低下、および処理施設の差異が挙げられています。これら
の課題に対処するため、標準化された採取キット、温度管理された輸送容器、自動化さ
れた細胞分離・凍結保存システムなどのソリューションが提案されています。特に、細
胞治療開発では、最終製品の品質がPBMCの品質に大きく依存するため、プロトコルの
一貫性と再現性が極めて重要です。記事では、リアルタイムモニタリングと厳格な品質
管理指標の導入が、データの一貫性と信頼性を大幅に向上させると強調されています。

背景・業界文脈

細胞治療や遺伝子治療の進展に伴い、臨床試験はますます複雑化し、多施設共同研究が
一般的になっています。しかし、生物学的サンプル、特にPBMCのような感受性の高い
サンプルの処理における標準化の欠如は、結果のばらつきや再現性の問題を引き起こ
し、薬剤開発の効率を著しく低下させてきました。創薬のトランスレーショナルギャッ
プとは、基礎研究の成果が臨床応用に至るまでの道のりにおける障壁を指し、PBMC処
理の最適化はそのギャップを埋める重要な要素の一つです。

今後の展望

PBMC処理の標準化と効率化は、細胞治療薬の臨床開発期間の短縮と成功率の向上に直
結します。これにより、新たな治療法がより迅速に患者に届けられるようになり、個別
化医療の進展にも貢献するでしょう。将来的には、AIを活用した自動化システムや、バ
イオマーカーの統合分析を通じて、PBMCデータの解釈と活用がさらに高度化されるこ
とが期待されます。



元記事: #

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#05 Intellia Therapeutics、in vivo CRISPR療法lonvo-zが
遺伝性血管性浮腫第3相で攻撃頻度87%削減達成、FDAロ
ーリングBLA申請開始

概要

Intellia Therapeutics社のin vivo CRISPR療法lonvo-zが、遺伝性血管性浮腫（HAE）に対

する第3相HAELO試験で、攻撃頻度を87%削減するという優れた臨床結果を達成しまし
た。この画期的な成果を受け、同社はFDAへのローリング生物学的製剤承認申請
（BLA）を開始し、来年前半の市場投入を目指しています。単回投与後も血漿カリク

レインの持続的な抑制が確認され、HAE初のワンタイム治療となる可能性が高まり、
同社株価は58%上昇しました。この成功は、CRISPR技術が遺伝性疾患の根治的治療に
革命をもたらす可能性を明確に示しています。

公開日 2026年06月24日  Intellectia.AI  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeutics社のin vivo CRISPRベース遺伝子編集療法lonvo-zが、遺伝性血管性
浮腫（HAE）患者を対象とした第3相HAELO試験において、HAE攻撃頻度を87%削減する
という画期的な主要評価項目達成を発表しました。このデータを受け、同社は米国食品
医薬品局（FDA）へのローリング生物学的製剤承認申請（BLA）を開始し、来年前半の
市場投入を目指しています。この発表後、同社株価は58%急騰しました。

技術・臨床詳細

lonvo-zは、患者の体内で機能不全の遺伝子をCRISPR技術を用いて編集し、HAEの原因
となるC1エステラーゼ阻害因子（C1-INH）の活性を高めるように設計されています。
第3相HAELO試験では、単回投与後も血漿カリクレイン活性が持続的に抑制されること
が確認され、これによりHAE攻撃頻度の劇的な減少が達成されました。これは、遺伝性
血管性浮腫に対する初のワンタイム治療として、患者の長期的な生活の質を大幅に改善
する可能性を示唆しています。安全性プロファイルも良好であり、重篤な有害事象は報
告されていません。

背景・業界文脈

遺伝性血管性浮腫（HAE）は、稀な遺伝性疾患であり、重度かつ予測不能な浮腫発作を
特徴とします。既存の治療法は発作の予防や管理に限定されており、患者は生涯にわた
る投薬と、それに伴う負担を強いられていました。lonvo-zの成功は、in vivo遺伝子編集
技術が、疾患の根本原因を修正することで、これらのアンメットメディカルニーズに応
える可能性を強く示しています。この進展は、他の遺伝性疾患へのin vivo CRISPR治療
の応用にも弾みをつけるでしょう。



今後の展望

FDAへのローリングBLA申請開始は、lonvo-zが承認に向けて順調に進んでいることを示
しており、迅速な市場投入が期待されます。HAE患者は、新たなワンタイム治療オプシ
ョンの登場により、慢性的な疾患管理から解放される可能性があります。 Intellia

Therapeuticsのこの成功は、CRISPR技術の商業的および臨床的実現可能性を強力に証明
するものであり、同社を遺伝子編集療法のリーダーとしての地位を確固たるものにし、
将来的なパイプライン開発への投資を加速させる要因となるでしょう。

元記事: https://intellectia.ai/news/stock/intellia-therapeutics-advances-promising-new-therapy

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://intellectia.ai/news/stock/intellia-therapeutics-advances-promising-new-therapy


#06 CRISPR由来ベース編集、ヒト胚への適用で正確な
DNA変化を実現し大規模染色体異常を回避する初の報告

概要

CRISPR由来のベース編集技術が初めてヒト胚に応用され、従来のCRISPR-Cas9で観察
された大規模な染色体異常を回避しつつ、正確なDNA変化を実現したことが報告され
ました。この研究は、初期胚において効率的な単一塩基ゲノム編集を実証しました

が、モザイク現象やオフターゲット効果といった課題も浮上しています。この技術
は、遺伝性ゲノム編集の精度と安全性を高める可能性を秘めている一方で、その倫理
的・技術的限界についての議論を再燃させています。この進展は、生殖細胞系列編集

の将来に対する重要な示唆を与えます。

公開日 2026年06月26日  CMN Weekly (CRISPR Medicine News)  不明



詳細

主要成果

CRISPR由来のベース編集技術が初めてヒト胚に適用され、従来のCRISPR-Cas9編集で一
般的に見られた大規模な染色体異常を回避しつつ、正確なDNA変化を実現したという画
期的な研究が報告されました。この成果は、遺伝性疾患の根治療法開発において重要な
一歩となる可能性があります。

技術・臨床詳細

研究者らは、ベースエディターを用いてヒト初期胚で効率的な単一塩基ゲノム編集を実
証しました。従来のCRISPR-Cas9システムはDNA二本鎖切断を伴うため、大きな欠失や
再編成といった予期せぬ染色体異常のリスクがありましたが、ベース編集は単一塩基の
みを直接変換するため、これらのリスクが大幅に低減されるとされます。しかし、この
研究では、依然としてモザイク現象（編集が全ての細胞に均一に行き渡らない現象）
や、意図しないオフターゲット効果が発生する可能性も浮き彫りになりました。これら
の課題は、臨床応用に向けてさらなる技術的洗練が必要であることを示しています。

背景・業界文脈

ヒト胚のゲノム編集は、重篤な遺伝性疾患の予防・治療に希望をもたらす一方で、倫理
的、社会的、技術的な議論の中心となってきました。特に、生殖細胞系列の編集は、次
世代に受け継がれる遺伝的変化をもたらすため、極めて厳格な安全性と正確性が求めら
れます。ベース編集の導入は、CRISPR-Cas9の限界を克服し、より安全性の高い編集ア
プローチを提供する可能性を秘めており、この分野の進展を加速させています。

今後の展望

この研究は、ヒト胚におけるベース編集の可能性と課題の両方を示しました。今後、モ
ザイク現象の抑制やオフターゲット効果のさらなる低減に向けた技術改良が進むと予想
されます。この技術が臨床応用されるには、科学的・技術的障壁だけでなく、広範な社
会からの理解と倫理的枠組みの構築が不可欠です。遺伝性ゲノム編集の将来に関する議
論は、この新たな知見によってさらに深まり、次世代の遺伝子治療の方向性を決定する
上で重要な役割を果たすでしょう。

元記事: https://crisprmedicinenews.com/news/cmn-weekly-26-june-2026-your-weekly-crispr-medicine-

https://crisprmedicinenews.com/news/cmn-weekly-26-june-2026-your-weekly-crispr-medicine-news/


news/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://crisprmedicinenews.com/news/cmn-weekly-26-june-2026-your-weekly-crispr-medicine-news/


#07 UCLA Healthが3DバイオプリンティングとAI統合プ
ラットフォームで癌治療薬スクリーニングを高速化

概要

UCLA Health Jonsson Comprehensive Cancer Centerの研究者らが、3Dバイオプリンテ
ィング、先進イメージング、AIを組み合わせた新しいプラットフォームを開発しまし
た。このプラットフォームは、患者由来の腫瘍オルガノイドに対する治療反応をハイ

スループットで連続的に追跡し、有望な癌治療法を迅速に特定することを可能にしま
す。これにより、個別化医療の進展と、より効果的な癌治療薬の開発期間短縮が期待
されます。本技術は、既存のスクリーニング手法と比較して、治療応答の動的な変化

を詳細に捉える点で優位性を示します。

公開日 2026年06月22日  UCLA Health Jonsson Comprehensive Cancer Center  アメリカ



詳細

主要成果

UCLA Health Jonsson Comprehensive Cancer Centerの研究者らは、3Dバイオプリンティ
ング、先進イメージング、および人工知能（AI）を統合した革新的なプラットフォーム
を開発しました。この新技術は、患者由来の腫瘍オルガノイドに対する治療反応を極め
て迅速に監視し、これまで以上に効率的に有望な癌治療法を特定することを可能にしま
す。従来のスクリーニングプロセスに比べて、より詳細かつ動的な治療効果の評価を可
能にすることで、個別化癌治療の実現に向けた大きな一歩となります。

技術・臨床詳細

本プラットフォームの核心は、3Dバイオプリンティング技術を用いて患者の腫瘍から生
成されたオルガノイドを高い再現性で培養し、これに対し様々な治療薬を適用する能力
にあります。先進イメージング技術が個々のオルガノイドの細胞レベルでの変化をリア
ルタイムかつ連続的に捉え、その膨大な画像データをAIが解析します。AIは、治療薬の
種類や濃度に応じたオルガノイドの成長、生存率、形態変化、遺伝子発現パターンなど
の微細な応答を自動的に検出し、どの治療法が最も効果的であるかを予測します。特
に、複数の治療薬候補を同時に、かつハイスループットで評価できる点が特徴であり、
これにより膨大な組み合わせの中から最適な治療戦略を効率的に絞り込むことが可能で
す。

背景・業界文脈

癌治療薬の開発は、非常に時間とコストがかかるプロセスであり、多くの場合、前臨床
段階で有望とされた薬剤が臨床試験で失敗するという課題に直面しています。既存の2D

細胞培養や動物モデルでは、ヒトの腫瘍微小環境を忠実に再現することが難しく、治療
反応の予測精度に限界がありました。腫瘍オルガノイドは、患者の腫瘍の特性をより正
確に反映できるため、個別化医療のアプローチとして近年注目を集めています。今回の
UCLA Healthによるプラットフォームは、オルガノイドの高い生物学的関連性と、AIに
よる効率的なデータ解析を組み合わせることで、これらの課題を克服し、より迅速かつ
効果的な創薬を可能にするものです。



今後の展望

このAI統合型3Dバイオプリンティングプラットフォームは、癌治療薬の開発パイプライ
ンを大幅に加速させる可能性を秘めています。研究者は、より少ない時間とリソース
で、多数の薬剤候補の中から最も有望なものを特定できるようになります。将来的に
は、個々の患者の腫瘍オルガノイドを用いて、その患者に最適な治療法をスクリーニン
グする「プレシジョン・メディシン」のアプローチを日常の臨床現場に導入することも
視野に入れています。これにより、癌患者一人ひとりに合わせた、副作用の少ない効果
的な治療法の提供が期待され、癌医療全体の質的向上に貢献すると考えられます。さら
に、AIによるデータ解析は、新たなバイオマーカーの発見や、薬剤耐性メカニズムの解
明にも寄与する可能性があります。

元記事: https://stemcell.ucla.edu/news/new-ai-powered-platform-helps-researchers-find-promising-

cancer-therapies-faster

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://stemcell.ucla.edu/news/new-ai-powered-platform-helps-researchers-find-promising-cancer-therapies-faster
https://stemcell.ucla.edu/news/new-ai-powered-platform-helps-researchers-find-promising-cancer-therapies-faster


#08 同種CAR-T細胞療法が自家CAR-Tの課題克服と固形が
ん治療への応用可能性を提示

概要

本レビュー論文は、同種CAR-T細胞療法がB細胞悪性腫瘍で臨床的利益を示すと共に、
自家CAR-T療法の製造複雑性、高コスト、治療遅延といった課題を克服する可能性を
提示しています。特に固形がんにおける同種CAR-T療法の応用、腫瘍微小環境による

免疫抑制への対処、および有効性向上のための工学戦略に焦点を当てています。これ
により、よりアクセスしやすく、スケーラブルなCAR-T治療の道が開かれ、幅広い患
者への恩恵が期待されます。

公開日 2026年06月23日  PubMed (Review Article)  グローバル



詳細

主要成果

このレビュー論文は、同種CAR-T細胞療法がB細胞悪性腫瘍において臨床的利益を示し
ていることに加え、自家CAR-T療法の持つ製造上の複雑さ、高コスト、および治療遅延
といった主要な制約を克服する可能性を詳細に概説しています。特に、これまでCAR-T

療法が難航してきた固形がんへの応用における同種CAR-T療法の有望性と、その有効性
向上に向けた工学戦略、さらには腫瘍微小環境による免疫抑制という課題への対処法に
焦点を当てています。これにより、より多くの患者が迅速かつ費用対効果の高いCAR-T

治療を受けられるようになる可能性が示されています。

技術・臨床詳細

同種CAR-T細胞療法は、ドナー由来のT細胞を利用することで、患者自身のT細胞を採
取・改変・増殖させる自家CAR-T療法と比較して、製造プロセスの簡素化、迅速な供
給、およびコスト削減を実現します。レビューでは、HLA不適合による宿主対移植片病
（GvHD）やレシピエントの免疫系によるCAR-T細胞の排除といった同種移植特有の課
題に対するゲノム編集技術（例: TRAC遺伝子ノックアウトによるTCR発現抑制、HLAク
ラスI/II遺伝子編集）を用いた工学戦略が詳述されています。固形がんにおける課題とし
ては、腫瘍浸潤性の低さ、免疫抑制的な腫瘍微小環境、および抗原不均一性が挙げられ
ており、これに対し、CAR-T細胞の遊走能強化、サイトカイン分泌プロファイルの最適
化、複数の抗原を標的とするCARデザイン（二重特異性CARなど）、およびT細胞チェッ
クポイント阻害剤との併用戦略が検討されています。いくつかの初期臨床データも提示
され、固形がんにおける部分的な奏功や病勢安定化が報告されています。

背景・業界文脈

自家CAR-T細胞療法は、一部の血液がんで目覚ましい成功を収めていますが、患者個々
に対応する「パーソナライズド」な治療であるため、製造に数週間を要し、製造失敗の
リスクや高額な費用が普及の障壁となっていました。これに対し、健康なドナーから採
取した細胞を大量に生産し、複数の患者に供給できる「オフザシェルフ」型の同種
CAR-T療法は、これらの課題を解決し、より広範な患者集団へのアクセスを可能にする
ものとして、再生医療分野で最も期待される技術の一つです。固形がんは、全がんの約
90%を占める主要な疾患群であり、既存の治療法では限界があるため、同種CAR-T療法
が新たな治療選択肢となることへの期待は非常に大きいです。



今後の展望

同種CAR-T細胞療法は、そのスケーラビリティとアクセシビリティから、癌免疫療法の
将来を大きく変える可能性を秘めています。今後の研究では、GvHDのリスクを最小限
に抑えつつ、抗腫瘍効果を最大化するためのさらなるゲノム編集技術の改良が求められ
ます。特に固形がんにおいては、腫瘍微小環境の多様性と免疫抑制メカニズムを克服す
るための新たな工学戦略や併用療法の開発が不可欠です。本レビュー論文は、この分野
の研究者や臨床医に対し、現在の技術的課題と、将来的な治療ポテンシャルを深く理解
するための基盤を提供し、次世代のCAR-T療法開発を加速させる上で重要な役割を果た
すでしょう。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42324475/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42324475/


#09 同種T細胞がん免疫療法プラットフォームにおけるゲ
ノム工学戦略と代替細胞型がスケーラブルな治療法を実現

概要

本記事は、同種T細胞療法が、自家アプローチの物流的および製造上の制約を克服し、
スケーラブルな「オフザシェルフ」型がん免疫療法を実現する有望な戦略として注目
されていることを論じています。CARおよびTCRを標的としたαβT細胞ベースのプラッ

トフォームに加え、γδT細胞、不変ナチュラルキラーT細胞、iPSC由来エフェクター細
胞といった代替細胞型の設計についても言及されています。ゲノム工学の進歩と臨床
開発の進展が、この分野の加速を裏付けています。

公開日 2026年06月25日  Academic Publication  グローバル



詳細

主要成果

同種T細胞療法は、そのスケーラビリティと「オフザシェルフ」としての利用可能性か
ら、がん免疫療法における極めて有望な戦略として浮上しています。この技術は、患者
ごとにカスタマイズが必要な自家T細胞療法の物流的および製造上の制約を克服しま
す。本記事では、ゲノム工学の進歩を活用して、CAR（キメラ抗原受容体）およびTCR

（T細胞受容体）を標的とするαβT細胞ベースのプラットフォームだけでなく、γδT細
胞、不変ナチュラルキラーT細胞（iNKT細胞）、およびiPSC（人工多能性幹細胞）由来
エフェクター細胞といった代替細胞型の設計と臨床開発の進展に焦点を当てています。
これらの革新は、より多くの患者に高品質な細胞療法を迅速に提供する道を開きます。

技術・臨床詳細

同種T細胞プラットフォームの成功には、主要な課題である宿主対移植片病（GvHD）と
レシピエント免疫系による拒絶反応の克服が不可欠です。ゲノム工学は、これらの課題
に対処するための中心的役割を果たします。具体的には、CRISPR/Cas9などの技術を用
いて、T細胞受容体（TCR）をノックアウトし、GvHDのリスクを低減する戦略が広く採
用されています。さらに、ヒト白血球抗原（HLA）の不一致による拒絶反応を避けるた
め、HLA遺伝子を編集して「ユニバーサルドナー」細胞を作成する試みも進んでいま
す。代替細胞型の中でも、γδT細胞やiNKT細胞は、HLA非依存的な抗腫瘍活性を持つた
め、同種療法における有望な候補です。また、iPSC由来エフェクター細胞は、その無限
の増殖能力と遺伝子改変の容易さから、均一で大量の細胞製剤を供給する究極の「オフ
ザシェルフ」ソリューションとして注目されており、特定の癌抗原を認識するCARや
TCRを導入したiPSC由来T細胞やNK細胞の開発が進んでいます。

背景・業界文脈

自家CAR-T療法は、特定の血液がんで画期的な治療成績を示しましたが、その複雑な製
造工程、長期間を要する患者待ち時間、および莫大なコストが、普及とアクセシビリテ
ィにおける大きな障壁となっていました。同種T細胞療法は、これらの課題を根本的に
解決する可能性を秘めています。予め製造された細胞を必要に応じて供給できるため、
治療の迅速化とコスト削減が期待され、より広範な患者集団に細胞治療の恩恵をもたら
すことができます。この分野への投資は活発であり、複数の企業や学術機関が、安全性
と有効性を両立させた同種T細胞製品の臨床開発に注力しています。



今後の展望

同種T細胞ベースの癌免疫療法は、今後数年間で大きな進展が予想されます。ゲノム工
学技術のさらなる精密化により、GvHDや拒絶反応のリスクをさらに低減し、CAR-T細
胞の持続性と抗腫瘍活性を向上させることが可能となるでしょう。特に、iPSC由来エフ
ェクター細胞は、その無限の供給源としての可能性から、将来的な細胞治療の製造パラ
ダイムを変革する可能性があります。複数の細胞型を組み合わせる、あるいは遺伝子編
集によって細胞の機能をさらに最適化する「コンビネーションアプローチ」も研究され
ており、固形がんのような難治性疾患に対する効果的な治療法の開発が期待されます。
これらの進展は、癌患者にとってより安全で、よりアクセスしやすく、そしてより効果
的な治療選択肢を提供することに繋がります。

元記事: #

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#10 細胞・遺伝子治療薬の製造技術移転で「暗黙知の喪
失」が課題、CDMO連携でリスク増大

概要

細胞・遺伝子治療薬の製造において、技術移転時の「暗黙知の喪失」が収率と製品品
質に影響を与える重大な課題として浮上しています。特にCAR-T細胞製造では、細胞
分離や増殖などの手作業工程でオペレーターの熟練度が不可欠です。契約開発製造受

託機関（CDMO）との連携が増加する中で、GMP規制の違い、サプライチェーンの変
動性、サイト間の同等性評価といった新たなリスクが顕在化しています。この問題
は、高度な治療薬の商業化と供給安定性に直接影響を及ぼします。

公開日 2026年06月22日  Drug Discovery and Development  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療薬の製造プロセスにおいて、技術移転時に「暗黙知」、すなわち文書
化が難しい専門的なスキルや経験が失われることが、製品の収率や品質に深刻な影響を
与えています。特にCAR-T細胞のような複雑な細胞治療薬では、手作業で行われる細胞
分離、増殖、回収といった工程におけるオペレーターの熟練度が、治療薬の成功を左右
する重要な要素となります。

技術・臨床詳細

従来の小分子医薬品製造と比較して、細胞・遺伝子治療薬の製造はinherentな変動性が
高く、技術移転プロセスがより複雑です。CDMOとの協力が増加するにつれて、GMP

（適正製造規範）規制の管轄区域の違い、グローバルなサプライチェーンにおける変動
性、そして異なる製造サイト間での製品の同等性評価といった課題が顕著になっていま
す。これらの問題は、製造プロセスのスケールアップやグローバル展開を阻害する要因
となり得ます。例えば、特定の細胞株の培養条件の微妙な調整や、細胞回収時のハンド
リング技術などは、マニュアルに記述しきれない職人技に近く、経験豊富な担当者から
新しい担当者への効率的な伝達が極めて困難です。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は急速に成長しており、多くの企業が自社製造能力の限界から
CDMOへのアウトソーシングを増やしています。この傾向は、特に開発後期段階や商業
生産において顕著です。しかし、このアウトソーシングモデルは、製造ノウハウやプロ
セス固有の「コツ」が、開発元からCDMOへ、あるいはCDMO内部の異なるサイト間で
適切に引き継がれないリスクを内包しています。結果として、製造のボトルネック、コ
ストの増加、市場投入の遅延といった問題につながり、患者への安定供給を妨げる可能
性があります。



今後の展望

この課題に対処するためには、技術移転プロセスの標準化とデジタル化の推進、詳細な
トレーニングプログラムの確立、そしてCDMOと開発企業間のより密接なコミュニケー
ションとパートナーシップが不可欠です。また、製造プロセスの自動化やリアルタイム
のデータ監視システムの導入は、人間による暗黙知への依存度を低減し、製品の一貫性
と品質を向上させる上で重要な役割を果たすでしょう。業界全体として、この「暗黙知
の壁」を乗り越えるための革新的なソリューションが求められています。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQF58xoF9fs8QP4yiq93sE851BC2WKp3SaHdOIp6-

S7P5oauMZp47fdYFAYfF1kP1PQYlQV_gJvx4C1VRxC6YvFMx9p0VyfDlPNIdsrnU7duBdD3uDGWdG7OGfzT974hQ

gO4lFym7XTcjqGkDSumTDYfaLknl63OwNaan1J7CFVx3l4eIGAYS7_K_YJr4oojtjm2zKX1zsXXQhbrCuthZdjJt7Rv5x

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQF58xoF9fs8QP4yiq93sE851BC2WKp3SaHdOIp6-S7P5oauMZp47fdYFAYfF1kP1PQYlQV_gJvx4C1VRxC6YvFMx9p0VyfDlPNIdsrnU7duBdD3uDGWdG7OGfzT974hQkXs2TiLzbSGq-gO4lFym7XTcjqGkDSumTDYfaLknl63OwNaan1J7CFVx3l4eIGAYS7_K_YJr4oojtjm2zKX1zsXXQhbrCuthZdjJt7Rv5xgF90yl65k6Dl62CtlAycap6jn82PYug==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQF58xoF9fs8QP4yiq93sE851BC2WKp3SaHdOIp6-S7P5oauMZp47fdYFAYfF1kP1PQYlQV_gJvx4C1VRxC6YvFMx9p0VyfDlPNIdsrnU7duBdD3uDGWdG7OGfzT974hQkXs2TiLzbSGq-gO4lFym7XTcjqGkDSumTDYfaLknl63OwNaan1J7CFVx3l4eIGAYS7_K_YJr4oojtjm2zKX1zsXXQhbrCuthZdjJt7Rv5xgF90yl65k6Dl62CtlAycap6jn82PYug==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQF58xoF9fs8QP4yiq93sE851BC2WKp3SaHdOIp6-S7P5oauMZp47fdYFAYfF1kP1PQYlQV_gJvx4C1VRxC6YvFMx9p0VyfDlPNIdsrnU7duBdD3uDGWdG7OGfzT974hQkXs2TiLzbSGq-gO4lFym7XTcjqGkDSumTDYfaLknl63OwNaan1J7CFVx3l4eIGAYS7_K_YJr4oojtjm2zKX1zsXXQhbrCuthZdjJt7Rv5xgF90yl65k6Dl62CtlAycap6jn82PYug==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQF58xoF9fs8QP4yiq93sE851BC2WKp3SaHdOIp6-S7P5oauMZp47fdYFAYfF1kP1PQYlQV_gJvx4C1VRxC6YvFMx9p0VyfDlPNIdsrnU7duBdD3uDGWdG7OGfzT974hQkXs2TiLzbSGq-gO4lFym7XTcjqGkDSumTDYfaLknl63OwNaan1J7CFVx3l4eIGAYS7_K_YJr4oojtjm2zKX1zsXXQhbrCuthZdjJt7Rv5xgF90yl65k6Dl62CtlAycap6jn82PYug==


#11 自動化された細胞治療薬製造セクター、34回の資金
調達ラウンドで約11億ドルを調達し急成長

概要

自動化された細胞治療薬製造セクターが目覚ましい成長を遂げており、過去34回の資
金調達ラウンドで合計約11億ドル（約1700億円）を集めました。規制当局もこの分野
を積極的に支援しており、FDAはCellaresのCell ShuttleとOri BiotechのIROプラットフ

ォームに先進製造技術（AMT）指定を与えました。この成長は、CAR-T、TIL、NK、
iPSC、幹細胞由来療法を含む、幅広い先進細胞療法の商業化とスケールアップを可能
にする上で極めて重要です。

公開日 2026年06月20日  Tracxn (Indian Pharma Post経由)  インド



詳細

主要成果

自動化された細胞治療薬製造セクターは、34回の資金調達ラウンドを通じて合計約11億
ドル（約1700億円）という大規模な投資を集め、急速な成長を遂げています。この資金
流入は、細胞・遺伝子治療の商業化における主要なボトルネックの一つである製造の課
題を解決するための技術革新に対する、業界および投資家の強い関心を反映していま
す。

技術・臨床詳細

この資金調達は、CAR-T細胞療法、腫瘍浸潤リンパ球（TIL）療法、ナチュラルキラー
（NK）細胞療法、iPS細胞由来療法、およびその他の幹細胞由来療法といった、多様な
先進細胞療法の自動製造プラットフォームを開発する23社を対象としています。FDA

は、CellaresのCell ShuttleプラットフォームとOri BiotechのIROプラットフォームに対
し、先進製造技術（AMT）指定を付与しました。この指定は、規制当局が自動化技術の
重要性を認識し、その開発と導入を加速させる意図を示しており、承認プロセスを迅速
化し、市場投入を促進する可能性があります。

背景・業界文脈

細胞治療薬の製造は、その複雑性、個別化された性質、高いコスト、および品質管理の
難しさから、長年の課題でした。手作業に依存する従来のプロセスは、スケーラビリテ
ィに乏しく、一貫性に欠け、人的エラーのリスクが高いという問題を抱えていました。
自動化技術は、これらの課題に対処し、製造コストを削減し、製品の均一性を高め、製
造サイクルタイムを短縮することで、細胞治療薬をより多くの患者に届ける可能性を秘
めています。この分野への大規模な資金流入は、自動化技術が細胞治療の未来を形作る
上で不可欠であるという共通認識の表れです。



今後の展望

自動製造技術の進展は、細胞治療薬の臨床試験から商業生産への移行を加速させ、最終
的には患者アクセスの拡大と治療費の低減に貢献すると期待されています。AMT指定の
ような規制当局の支援は、技術開発をさらに推進し、安全性と有効性の高い自動化ソリ
ューションの導入を後押しするでしょう。今後、このセクターはさらなる成長と統合を
経験し、細胞治療のランドスケープを根本的に変革する可能性を秘めています。

元記事: https://www.indianpharmapost.com/biopharma/automated-cell-therapy-manufacturing-

attracts-us11-billion-across-34-funding-rounds-20667

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.indianpharmapost.com/biopharma/automated-cell-therapy-manufacturing-attracts-us11-billion-across-34-funding-rounds-20667
https://www.indianpharmapost.com/biopharma/automated-cell-therapy-manufacturing-attracts-us11-billion-across-34-funding-rounds-20667


#12 Beam Therapeutics、PKUに対するin vivoベース編集
療法BEAM-304のIND承認をFDAから獲得

概要

Beam Therapeuticsは、フェニルケトン尿症（PKU）に対するin vivoベース編集療法
BEAM-304について、米国FDAから治験薬（IND）申請の承認を得ました。この治療法
は、脂質ナノ粒子（LNP）を介して肝臓に送達されるアデニンベース編集技術を利用

し、病気を引き起こすPAH遺伝子の変異を直接修正することを目指しています。今回
の承認は、単一の臨床フレームワーク内で複数の変異特異的エディターを開発する
Beamのプラットフォームベース戦略の重要な進展であり、PKU患者に対する革新的な

ワンタイム治療の可能性を示します。

公開日 2026年06月22日  CRISPR Medicine News  アメリカ



詳細

主要成果

Beam Therapeuticsは、フェニルケトン尿症（PKU）を対象としたin vivoベース編集療法
BEAM-304の治験薬（IND）申請について、米国食品医薬品局（FDA）から承認を取得し
ました。この承認は、同社の革新的なベース編集技術を用いた治療法が臨床試験に進む
ための重要なマイルストーンであり、遺伝性疾患に対するワンタイム治療の可能性を大
きく広げるものです。

技術・臨床詳細

BEAM-304は、アデニンベース編集技術（ABE）を採用しており、アデニンをグアニン
に変換することで、DNA上の単一の塩基ペアを正確に修正します。この治療薬は、脂質
ナノ粒子（LNP）をデリバリーシステムとして利用し、肝臓に特異的に送達されます。
肝臓はPKUの病態の中心となる臓器であり、LNPを介した標的送達は治療効果を最大化
し、オフターゲット効果を最小限に抑えることを可能にします。BEAM-304の主な目的
は、疾患の原因となるPAH（フェニルアラニン水酸化酵素）遺伝子の変異を直接修正
し、持続的な治療効果をもたらすことです。このプログラムは、単一の臨床フレームワ
ーク内で複数の変異特異的エディターを開発するプラットフォームベース戦略の一環で
あり、PKUのような多様な遺伝子変異によって引き起こされる疾患に対して、個別化さ
れた治療アプローチを大規模に提供できる可能性を示唆しています。

背景・業界文脈

フェニルケトン尿症（PKU）は、PAH遺伝子の変異によってフェニルアラニンを代謝で
きない遺伝性代謝疾患であり、未治療の場合、重度の神経学的損傷を引き起こします。
現在の標準治療は厳格な食事制限ですが、患者の生活の質を著しく低下させ、完全な管
理は困難です。遺伝子編集技術は、この疾患の根治的治療を提供できる可能性があり、
in vivoでのベース編集は、患者の体内で直接遺伝子を修正するため、従来のex vivoアプ
ローチに比べて治療プロセスを簡素化できる利点があります。FDAのIND承認は、規制
当局がベース編集技術の安全性と有効性に対する信頼を高めていることを示すものであ
り、遺伝子治療分野全体における大きな進歩を意味します。



今後の展望

今回のIND承認により、Beam TherapeuticsはBEAM-304の臨床試験を間もなく開始する
予定です。この試験の結果は、in vivoベース編集療法の安全性と有効性を確立する上で
極めて重要であり、PKU患者の治療パラダイムを根本的に変える可能性があります。ま
た、この成功は、LNPデリバリーとベース編集技術を組み合わせたアプローチが、他の
多くの遺伝性肝疾患やその他の疾患に対する治療法の開発にも応用できる道を開くでし
ょう。投資家や患者コミュニティは、この革新的な治療法のさらなる進展に大きな期待
を寄せています。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQFaESJSHEJtYZ3S2fXcJfZaTc2r_aYOqJPPSFEFXFnBT9E8VBsBoalgpVjH-

d0t9QgLEUZyXu5HSCIE3sJ35L1_bClJzyX2KSTsPD9xTMrgbzPzYu7T53Nxh-

1tF6ofC6SfIkA4zfXwXe1lsuddYI7Z77sOKXTFOw4ax_CAwP0CjR_8sV0nRqygkM==

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQFaESJSHEJtYZ3S2fXcJfZaTc2r_aYOqJPPSFEFXFnBT9E8VBsBoalgpVjH-d0t9QgLEUZyXu5HSCIE3sJ35L1_bClJzyX2KSTsPD9xTMrgbzPzYu7T53Nxh-1tF6ofC6SfIkA4zfXwXe1lsuddYI7Z77sOKXTFOw4ax_CAwP0CjR_8sV0nRqygkM==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQFaESJSHEJtYZ3S2fXcJfZaTc2r_aYOqJPPSFEFXFnBT9E8VBsBoalgpVjH-d0t9QgLEUZyXu5HSCIE3sJ35L1_bClJzyX2KSTsPD9xTMrgbzPzYu7T53Nxh-1tF6ofC6SfIkA4zfXwXe1lsuddYI7Z77sOKXTFOw4ax_CAwP0CjR_8sV0nRqygkM==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQFaESJSHEJtYZ3S2fXcJfZaTc2r_aYOqJPPSFEFXFnBT9E8VBsBoalgpVjH-d0t9QgLEUZyXu5HSCIE3sJ35L1_bClJzyX2KSTsPD9xTMrgbzPzYu7T53Nxh-1tF6ofC6SfIkA4zfXwXe1lsuddYI7Z77sOKXTFOw4ax_CAwP0CjR_8sV0nRqygkM==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQFaESJSHEJtYZ3S2fXcJfZaTc2r_aYOqJPPSFEFXFnBT9E8VBsBoalgpVjH-d0t9QgLEUZyXu5HSCIE3sJ35L1_bClJzyX2KSTsPD9xTMrgbzPzYu7T53Nxh-1tF6ofC6SfIkA4zfXwXe1lsuddYI7Z77sOKXTFOw4ax_CAwP0CjR_8sV0nRqygkM==


#13 Minaris社、フィラデルフィア施設でGMP細胞バンキ
ング能力を強化し、細胞・遺伝子治療CDMOサービスを拡
充

概要

Minaris社は、フィラデルフィアの施設でGMP細胞バンキングスイートを強化し、細

胞・遺伝子治療（CGT）CDMOサービスを拡充しました。このアップグレードによ
り、GMP細胞バンキングから統合された特性評価試験まで、臨床および商業プログラ
ムを包括的にサポートできるようになります。Minaris Advanced Testingの統合モデル

を強化することで、規制に準拠したサービスを単一の米国拠点でシームレスに提供
し、CGT開発企業のニーズに応えます。

公開日 2026年06月18日  Contract Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

Minaris社は、米国フィラデルフィアの施設におけるGMP（適正製造規範）細胞バンキ
ングスイートを大幅に強化しました。この設備投資により、同社は細胞・遺伝子治療
（CGT）分野における契約開発製造受託機関（CDMO）としての能力を拡大し、臨床開
発から商業化に至るまでの一貫したサポート体制を強化しました。

技術・臨床詳細

今回アップグレードされたGMP細胞バンキングスイートは、厳格な規制要件に準拠した
細胞の保管、管理、および品質管理を提供します。これにより、Minaris社は、マスター
細胞バンク（MCB）および作業細胞バンク（WCB）の製造、保管、そしてそれに続く統
合された特性評価試験を含む、包括的なサービスポートフォリオを提供可能となりま
す。特に、GMP細胞バンキングと、規制当局が求める厳格な特性評価およびバイオセー
フティ試験を単一の米国拠点で統合することにより、顧客企業は開発プロセスの簡素化
と効率化を図ることができます。この「Minaris Advanced Testing」という統合モデル
は、サプライチェーンのリスクを低減し、製品のライフサイクル全体にわたる品質保証
を強化します。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療薬の開発は、製品の複雑性と規制要件の厳しさから、高度な専門知識
と設備を必要とします。特に、生細胞を扱う細胞バンキングは、製品の安定性と有効性
を保証する上で極めて重要です。CGT市場の急速な成長に伴い、多くのバイオ医薬品企
業は、専門的な製造能力を持つCDMOとの提携を模索しています。Minarisによる今回の
投資は、このような市場の需要に応えるものであり、高品質で規制に準拠した製造イン
フラの重要性を示しています。フィラデルフィアは、米国における主要なバイオテクノ
ロジーハブの一つであり、この地域での能力強化は、多くのCGT開発企業にとって戦略
的な意味合いを持ちます。



今後の展望

MinarisのGMP細胞バンキング能力強化は、同社がCGT分野におけるリーディングCDMO

としての地位をさらに確固たるものにすることを示唆しています。この統合されたサー
ビスモデルにより、顧客企業は、開発初期段階から商業生産に至るまで、より効率的で
信頼性の高い製造ソリューションを利用できるようになります。これにより、細胞・遺
伝子治療薬の市場投入が加速され、最終的にはより多くの患者に革新的な治療法が提供
されることにつながるでしょう。また、このようなインフラ投資は、業界全体の製造基
準の向上にも貢献すると期待されます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQH1uW7whk5qHd6Rbk4GevttaTBWzT2qivFWjkHTjz3ReU5JXiFmvsd0QfUk1diL3TTch8y0m_Mr7T

n0iunLvXQAEeVPPOUQOzpRjKIkcqNcaZEtwLrpC2dppiiPt5Up1LmWzYWPCFBrdxeRkvDhjvMYUebdpnCyqfYwNr

K_yGjRhhxqEVscsaQjKzMClpYeQ==

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH1uW7whk5qHd6Rbk4GevttaTBWzT2qivFWjkHTjz3ReU5JXiFmvsd0QfUk1diL3TTch8y0m_Mr7T7wNr3nC6oXkN2-n0iunLvXQAEeVPPOUQOzpRjKIkcqNcaZEtwLrpC2dppiiPt5Up1LmWzYWPCFBrdxeRkvDhjvMYUebdpnCyqfYwNrWtDXKD9SrmwU398-K_yGjRhhxqEVscsaQjKzMClpYeQ==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH1uW7whk5qHd6Rbk4GevttaTBWzT2qivFWjkHTjz3ReU5JXiFmvsd0QfUk1diL3TTch8y0m_Mr7T7wNr3nC6oXkN2-n0iunLvXQAEeVPPOUQOzpRjKIkcqNcaZEtwLrpC2dppiiPt5Up1LmWzYWPCFBrdxeRkvDhjvMYUebdpnCyqfYwNrWtDXKD9SrmwU398-K_yGjRhhxqEVscsaQjKzMClpYeQ==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH1uW7whk5qHd6Rbk4GevttaTBWzT2qivFWjkHTjz3ReU5JXiFmvsd0QfUk1diL3TTch8y0m_Mr7T7wNr3nC6oXkN2-n0iunLvXQAEeVPPOUQOzpRjKIkcqNcaZEtwLrpC2dppiiPt5Up1LmWzYWPCFBrdxeRkvDhjvMYUebdpnCyqfYwNrWtDXKD9SrmwU398-K_yGjRhhxqEVscsaQjKzMClpYeQ==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH1uW7whk5qHd6Rbk4GevttaTBWzT2qivFWjkHTjz3ReU5JXiFmvsd0QfUk1diL3TTch8y0m_Mr7T7wNr3nC6oXkN2-n0iunLvXQAEeVPPOUQOzpRjKIkcqNcaZEtwLrpC2dppiiPt5Up1LmWzYWPCFBrdxeRkvDhjvMYUebdpnCyqfYwNrWtDXKD9SrmwU398-K_yGjRhhxqEVscsaQjKzMClpYeQ==


#14 SartoriusとLFB BIOMANUFACTURING、細胞株開発
からGMP原薬製造までの一貫サービス提供で提携を拡大

概要

SartoriusとLFB BIOMANUFACTURINGは、細胞株開発からGMP（適正製造規範）原薬製
造までを網羅する統合サービスの提供に向け、戦略的提携を拡大しました。この協力
関係は、バイオ医薬品企業が臨床開発への道を簡素化し、市場投入を加速させること

を目的としています。Sartoriusは細胞株開発とマスターセルバンク製造の専門知識を
提供し、LFB BIOMANUFACTURINGはプロセス開発、分析開発、およびGMP原薬製造
能力を担当します。

公開日 2026年06月23日  PharmaSource  グローバル



詳細

主要成果

SartoriusとLFB BIOMANUFACTURINGは、バイオ医薬品開発プロセスにおける包括的な
サービス提供を目指し、既存の協力関係を大幅に拡大しました。今回の提携強化によ
り、両社は細胞株開発の初期段階から、GMP（適正製造規範）に準拠した原薬製造ま
で、一貫したエンドツーエンドのサービスをバイオ医薬品企業に提供できるようになり
ます。

技術・臨床詳細

この拡大された提携モデルでは、Sartoriusが細胞株開発とマスターセルバンク（MCB）
製造における長年の専門知識と技術を提供します。MCBの品質は、最終製品の品質と製
造プロセスの再現性に直結するため、この初期段階でのSartoriusの貢献は極めて重要で
す。一方、LFB BIOMANUFACTURINGは、アップストリームおよびダウンストリームの
プロセス開発、分析手法の開発、必要な試験、そして商業規模のGMP原薬製造能力を担
当します。これにより、顧客企業は単一のパートナーシップを通じて、バイオ医薬品の
開発から製造までを一貫して管理でき、複数のベンダーとの調整に伴う複雑さや遅延を
回避することが可能になります。

背景・業界文脈

バイオ医薬品、特にモノクローナル抗体や組換えタンパク質などの開発は、複雑かつ時
間とコストがかかるプロセスです。市場への迅速な投入が求められる中で、効率的な開
発・製造パートナーシップの需要が高まっています。このような状況下で、細胞株開発
からGMP製造までを統合するサービスは、バイオ医薬品企業にとって大きな価値を提供
します。規制要件の厳格化と製品の多様化は、高度な専門性と柔軟な製造能力を持つ
CDMOの重要性を一層高めており、SartoriusとLFB BIOMANUFACTURINGの提携拡大
は、この業界トレンドに対応するものです。



今後の展望

今回の提携拡大は、バイオ医薬品の開発パイプラインを簡素化し、加速させる上で重要
な役割を果たすでしょう。統合されたサービス提供により、顧客企業は臨床試験への移
行を迅速化し、市場投入までの時間を短縮できると期待されます。これは、特に競争が
激化するバイオ医薬品市場において、企業が早期に患者に革新的な治療薬を届け、競争
優位性を確立するために不可欠です。両社の専門知識とリソースの融合は、次世代のバ
イオ医薬品の成功に大きく貢献する可能性を秘めています。

元記事: https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/sartorius-and-lfb-biomanufacturing-

expand-collaboration-for-cell-line-development-to-gmp-services/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/sartorius-and-lfb-biomanufacturing-expand-collaboration-for-cell-line-development-to-gmp-services/
https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/sartorius-and-lfb-biomanufacturing-expand-collaboration-for-cell-line-development-to-gmp-services/


#15 エクソソーム研究が進展：薬物送達と再生医療におけ
る可能性と臨床応用の課題

概要

エクソソーム研究は、薬物送達および再生医療における大きな可能性を明らかにし、
急速な進展を遂げています。しかし、臨床応用には、生体内分布、用量反応関係、積
載効率、そしてエクソソーム集団の生物学的異質性への理解不足といった複数の障壁

が残されています。本研究は、エクソソームの生合成、分泌、取り込み、および治療
作用のメカニズムを解明し、精密な細胞および組織ターゲティングのためのエクソソ
ーム最適化戦略を評価することを目的としています。

公開日 日付不明  Frontiers (論文)  グローバル



詳細

主要成果

エクソソーム研究は、薬物送達システムおよび再生医療の分野において、その多様な治
療応用の可能性を明らかにし、急速な進化を遂げています。エクソソームは、細胞間の
情報伝達を担う天然のナノ粒子であり、生体適合性、低免疫原性、および標的指向性と
いった優れた特性を有しています。

技術・臨床詳細

本論文は、エクソソームの基本的な生物学、すなわち生合成経路、細胞からの分泌メカ
ニズム、標的細胞への取り込みプロセス、そして最終的な治療作用を発揮する分子メカ
ニズムを詳細にレビューしています。特に、エクソソームを薬物送達キャリアとして利
用する際には、効率的な薬物積載、特定の細胞や組織への精密なターゲティング、そし
て生体内での安定性維持が課題となります。再生医療においては、エクソソームが組織
修復、抗炎症、血管新生促進などの効果を持つことが示されており、様々な疾患モデル
での治療応用が期待されています。しかし、現在の臨床応用を阻む主な障壁として、エ
クソソームの生体内分布の予測の難しさ、最適な用量反応関係の未確立、治療分子の積
載効率の限界、そしてエクソソーム集団そのものの生物学的異質性（サイズ、内容物、
起源細胞による違い）への理解不足が挙げられます。

背景・業界文脈

従来の細胞ベース治療法は、免疫拒絶反応、腫瘍形成のリスク、移植後の細胞生存率の
低さといった課題を抱えています。エクソソームは、これらの細胞ベース治療法の代替
または補完として注目されており、非細胞性であるため安全性の面で優位性があると期
待されています。ナノメディシン分野におけるエクソソームの利用は、精密医療の実現
に向けた新しい道を開く可能性を秘めていますが、その潜在能力を最大限に引き出すた
めには、基礎研究と応用研究の両面でさらなる進展が必要です。



今後の展望

エクソソームの臨床応用を成功させるためには、その分離・精製プロセスの標準化とス
ケーラブルな製造技術の確立が不可欠です。また、エクソソームの治療効果を最大化す
るためには、遺伝子工学や化学修飾によってエクソソームの表面分子を操作し、特定の
標的細胞や組織への指向性を高める「エンジニアリングエクソソーム」の開発が鍵とな
ります。今後の研究は、これらの課題を克服し、エクソソームを次世代の薬物送達シス
テムおよび再生医療ツールとして確立することを目指すでしょう。特に、神経変性疾患
やがん、虚血性疾患など、アンメットメディカルニーズの高い領域での応用が期待され
ています。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGGjYMyIqtfbym53ntC-

60Vu9sVOVtSN_QvMvu46gR3bVNKs7FMrrNHiCtSCSDMnbhfB7tCLHGFMLBwXnzsXKfDHhpwifEBEV-

F7g_Sa5y3R7L6VBPYvUIL7_AAU4p1s6PlaiDmug6POoM9HNpuZRhkvCiIHvsfAE_fSoJRj_7Xd3FHPRHCOyzFKS0bM

8pACuIgT-IhYAx5Gxkwf1KewfnEARL8=

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGGjYMyIqtfbym53ntC-60Vu9sVOVtSN_QvMvu46gR3bVNKs7FMrrNHiCtSCSDMnbhfB7tCLHGFMLBwXnzsXKfDHhpwifEBEV-F7g_Sa5y3R7L6VBPYvUIL7_AAU4p1s6PlaiDmug6POoM9HNpuZRhkvCiIHvsfAE_fSoJRj_7Xd3FHPRHCOyzFKS0bMfhjPdVKB3TQ-8pACuIgT-IhYAx5Gxkwf1KewfnEARL8=


#16 CRISPR Medicine News総括：鎌状赤血球症CRISPR
薬の強力な結果、CaribouのオフザシェルフCAR-Tが
Phase 1で良好データ

概要

CRISPR Medicine Newsのまとめ記事によると、承認された最初のCRISPR遺伝子治療薬

は、鎌状赤血球症の5歳までの子供に対しても強力な結果を示し、その有効性が小児患
者でも確認されました。また、Caribou BiosciencesのオフザシェルフCAR-T細胞療法
CB-011は、Phase 1試験で良好な初期データを示しており、安全性と予備的な有効性が

有望です。これらの進展は、遺伝子編集技術が幅広い患者層と治療領域で実用化され
つつあることを示しています。

公開日 2026年06月24日  CRISPR Medicine News  アメリカ



詳細

主要成果

CRISPR Medicine Newsの最新のまとめ記事は、遺伝子編集医療分野におけるいくつかの
重要な進展を報じています。特に、承認された最初のCRISPR遺伝子治療薬が、鎌状赤血
球症（SCD）の5歳までの小児患者においても同様に強力な治療効果を示したこと、お
よびCaribou BiosciencesのオフザシェルフCAR-T細胞療法CB-011が良好なPhase 1臨床デ
ータを示したことが注目されます。

技術・臨床詳細

鎌状赤血球症に対する初の承認済みCRISPR遺伝子治療薬は、成人患者で既にその有効性
が示されていましたが、今回の報告により、幼い子供たち（5歳まで）にも同様の安全
性と効果が確認されました。これにより、小児期の早期介入による疾患進行の抑制や生
活の質の改善が期待されます。一方、Caribou BiosciencesのCB-011は、多発性骨髄腫を
対象としたアロジェニック（同種異系）CAR-T細胞療法であり、独自のCRISPRゲノム編
集技術を用いて開発されています。Phase 1試験の初期データでは、安全性プロファイ
ルが良好であり、予備的な抗腫瘍活性が示されたことで、オフザシェルフCAR-T療法の
実現可能性と将来性に対する期待が高まっています。これは、患者自身の細胞を必要と
せず、迅速な治療提供を可能にする点で自家CAR-T療法に優位性を持つ可能性がありま
す。

背景・業界文脈

CRISPR遺伝子編集技術は、特定の遺伝子変異を高い精度で修正する能力により、様々な
遺伝性疾患やがんの治療に革命をもたらす可能性を秘めています。鎌状赤血球症のよう
な単一遺伝子疾患において、CRISPR治療が小児期から有効であることが示されたこと
は、疾患の早期治療と長期的なアウトカム改善への道を開きます。また、CAR-T細胞療
法は血液がんで成功を収めていますが、製造の複雑さやコストが課題です。Caribouの
ようなオフザシェルフ型アロジェニックCAR-T療法は、これらの課題を克服し、よりア
クセスしやすく、迅速な治療選択肢を提供することで、治療パラダイムを大きく変える
可能性があります。



今後の展望

これらの進展は、遺伝子編集医療が研究段階から実用段階へと移行し、幅広い患者層に
利益をもたらしつつあることを明確に示しています。鎌状赤血球症におけるCRISPR治療
の小児への適用拡大は、遺伝性疾患の治療における新たな標準を確立する可能性を秘め
ています。CaribouのCB-011の良好なPhase 1データは、アロジェニックCAR-T療法の開
発を加速させ、固形がんを含むより広範な疾患への応用が期待されます。今後、これら
の技術のさらなる臨床評価と最適化が進むことで、より安全で効果的な遺伝子・細胞治
療薬が、より多くの患者に提供される未来が描かれています。

元記事: https://crisprmedicinenews.com/category/news/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://crisprmedicinenews.com/category/news/


#17 Fate TherapeuticsのiPSC由来CAR-T療法FT836、9つ
の遺伝子編集で結腸直腸癌の腫瘍縮小を示唆するPhase 1
初期データ

概要

Fate Therapeuticsは、iPSC由来オフザシェルフCAR-T細胞療法FT836の初期Phase 1デー

タを発表しました。結腸直腸癌患者9人を対象とした試験で、リンパ球除去なしにもか
かわらず、標的病変のサイズと腫瘍バイオマーカーの減少が報告されました。FT836

は、腫瘍認識の改善、腫瘍組織への移動強化、抗体依存性細胞傷害性のサポート、免

疫抑制シグナル伝達の抑制、免疫介在性拒絶反応の軽減を目的とした9つの遺伝子編集
が施されており、固形癌治療への新たな道を開く可能性を示しています。

公開日 2026年06月22日  CRISPR Medicine News  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeuticsは、 iPS細胞（人工多能性幹細胞）由来のオフザシェルフ（汎用）
CAR-T細胞療法であるFT836について、結腸直腸癌患者を対象としたPhase 1試験の初期
データを発表しました。このデータは、リンパ球除去を行わない条件下でも、標的腫瘍
病変のサイズと腫瘍バイオマーカーの減少を示唆する有望な結果であり、固形癌に対す
るアロジェニックCAR-T療法の可能性を大きく広げるものです。

技術・臨床詳細

FT836は、9つの遺伝子編集が施された革新的なCAR-T細胞療法です。これらの遺伝子編
集は、以下の複数の目的のために設計されています。まず、腫瘍認識の改善により、
CAR-T細胞が癌細胞をより効率的に標的とできるようにします。次に、腫瘍組織への移
動能力を強化し、固形癌の治療における課題である腫瘍微小環境への浸潤を促進しま
す。さらに、抗体依存性細胞傷害（ADCC）のサポート機能を付与することで、既存の
抗体治療薬との併用効果を高める可能性があります。また、腫瘍微小環境における免疫
抑制シグナル伝達を抑制し、CAR-T細胞の機能を維持します。最後に、HLAクラスIおよ
びII遺伝子をノックアウトすることで、患者の免疫系による細胞療法に対する免疫介在
性拒絶反応のリスクを軽減し、アロジェニック（同種異系）治療としての汎用性を高め
ています。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、血液がんにおいて目覚ましい成功を収めていますが、固形癌に対す
る有効性は限定的でした。その主な理由として、CAR-T細胞の腫瘍微小環境への浸潤の
難しさ、免疫抑制的な微小環境、そして自家CAR-T療法における製造の複雑さや患者ご
とのカスタマイズの必要性が挙げられます。Fate TherapeuticsのFT836は、iPSC由来の
オフザシェルフアプローチにより製造コストと期間を削減し、さらに9つの遺伝子編集
を施すことで、固形癌におけるこれらの課題を克服しようとしています。特にリンパ球
除去なしでの効果は、治療の簡便性と忍容性を向上させる点で大きな意義があります。



今後の展望

FT836の初期Phase 1データは、固形癌治療におけるiPSC由来アロジェニックCAR-T細胞
療法の可能性を示す重要な一歩です。この有望な結果は、さらなる臨床開発と大規模な
試験の必要性を強調しています。もしこれらの治療法が成功すれば、従来の治療法では
効果が限定的であった結腸直腸癌や他の固形癌患者に対し、革新的な治療選択肢を提供
できる可能性があります。投資家や医療関係者は、この次世代CAR-T細胞療法の進展に
大きな期待を寄せています。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQHgYTlEP_Hsf-

L8vTTAETPAJLfQMjLNZN13yaLT1OV61Mgv06XIZ-

5qQbsKXOS7N7I2BfERBHKshK37PE93vuSjV_FpjsHwuk5JeE0yeWu9E-

HCCgcO9viP90IPcdp93uY2cX_GBTKkwQLt86O0mJYP6PTs6om7qgzm-

Y8ahxmpZMzE3RTgTJWF0y6s5KJh4DWSXsTE6VVDtf2w==

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#18 CAR-T細胞療法の固形がん・自己免疫疾患への適用拡
大とオフザシェルフCAR-NK細胞との比較、BAF CAR-Tが
ループスに有望な初期結果

概要

CAR-T細胞療法は、その成功を血液がんから固形がんや自己免疫疾患へと拡大してい

ます。特に、ループスに対するBAF CAR-T治療の初期臨床試験結果は非常に有望で、
関節リウマチや1型糖尿病への応用も期待されています。オフザシェルフCAR-NK細胞
はユニバーサルドナー源としての利点があるものの、in vivoでの持続性や増殖の点で

CAR-T細胞に劣る可能性があり、各モダリティの最適な適用領域が議論されていま
す。

公開日 2026年06月18日  University Hospitals  アメリカ



詳細

主要成果

CAR-T細胞療法は、血液がんでの画期的な成功を基盤として、現在、固形がんや自己免
疫疾患への適用拡大が進められています。この拡大戦略の一環として、自己免疫疾患で
あるループスに対するBAF CAR-T治療の初期臨床試験が極めて有望な結果を示し、関節
リウマチや1型糖尿病など他の自己免疫疾患への応用可能性が浮上しています。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法は、患者自身のT細胞を遺伝子改変して癌細胞を標的とさせる治療法で
すが、近年、そのターゲットが癌だけでなく、自己免疫疾患における病原性B細胞へと
広がっています。特に、ループス患者を対象としたBAF CAR-T治療の初期臨床試験で
は、病状の顕著な改善が報告されており、その有効性と安全性が注目されています。一
方で、オフザシェルフ型（汎用型）治療として期待されるCAR-NK細胞は、ドナーから
の細胞を多数の患者に利用できるという大きな利点を持っていますが、in vivo（生体
内）での増殖能力や持続性の点で、CAR-T細胞に劣る可能性が指摘されています。CAR-

T細胞は強力な増殖能と長期的な持続性により、難治性の疾患に対して根治的な効果を
発揮する可能性があります。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、再発・難治性の血液がん患者に劇的な効果をもたらしましたが、高
コスト、複雑な製造プロセス、重篤な副作用、そして固形がんへの効果の限定性といっ
た課題も抱えています。自己免疫疾患への応用は、従来の免疫抑制療法が奏効しない患
者に対する新たな希望となるものです。また、オフザシェルフ細胞療法の開発は、治療
のアクセス性を高め、製造コストを削減する上で不可欠です。CAR-TとCAR-NKのそれ
ぞれの特性を理解し、疾患や患者の状況に応じて最適な治療法を選択することが、今後
の再生医療の重要な方向性となります。



今後の展望

自己免疫疾患におけるCAR-T治療の成功は、この分野の研究開発を加速させるでしょ
う。特に、ループスにおけるBAF CAR-Tの有望な結果は、関節リウマチや1型糖尿病と
いった他のB細胞介在性自己免疫疾患への応用を強く示唆しています。また、固形がん
領域では、CAR-T細胞の腫瘍微小環境への浸潤や持続性を高めるためのさらなる技術改
良が進められるでしょう。CAR-NK細胞療法も、その独自の安全性プロファイルと汎用
性を活かし、より広範な疾患への適用が期待されます。これらの細胞療法の進化は、今
後数年間で医療パラダイムを大きく変革する可能性を秘めています。

元記事: https://www.uhhospitals.org/for-clinicians/articles-and-news/articles/2026/06/from-lab-to-life-

expanding-the-power-of-car-t-cells

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.uhhospitals.org/for-clinicians/articles-and-news/articles/2026/06/from-lab-to-life-expanding-the-power-of-car-t-cells
https://www.uhhospitals.org/for-clinicians/articles-and-news/articles/2026/06/from-lab-to-life-expanding-the-power-of-car-t-cells


#19 エンジニアードエクソソーム、血液脳関門を越え脳腫
瘍治療の新境地を拓く可能性：MDPI論文

概要

脳腫瘍を含む中枢神経系疾患の治療は、血液脳関門（BBB）が治療薬の脳内送達を制
限するため、依然として困難です。しかし、エンジニアードエクソソームは、BBBを
通過し、薬剤、RNA、タンパク質、遺伝子編集システムなどの治療分子を脳に運ぶ有

望な自然のナノ送達媒体として注目されています。本レビュー論文は、エクソソーム
の生合成、BBB輸送、カーゴエンジニアリング、および腫瘍ターゲティングの分子メ
カニズムを解明し、グリオブラストーマ治療におけるその潜在能力と、臨床応用前の

課題を議論しています。

公開日 2026年06月23日  MDPI (論文)  グローバル



詳細

主要成果

脳腫瘍をはじめとする中枢神経系（CNS）疾患の治療は、脳と血管の間の障壁である血
液脳関門（BBB）が存在するため、薬剤の脳内送達が極めて困難です。この課題を克服
する革新的なアプローチとして、遺伝子工学的に設計された「エンジニアードエクソソ
ーム」が浮上しています。これらの自然由来のナノ粒子は、BBBを効率的に通過し、薬
剤、RNA、タンパク質、さらには遺伝子編集システムなどの多様な治療分子を脳組織に
届けることができる有望な媒体として注目されています。

技術・臨床詳細

本レビュー論文は、エクソソームの生合成経路、BBB透過メカニズム、治療分子をエク
ソソームに搭載するためのカーゴエンジニアリング戦略、および脳腫瘍への特異的なタ
ーゲティング方法について包括的に要約しています。特に、最も悪性度の高い脳腫瘍で
あるグリオブラストーマ（GBM）に焦点を当て、エンジニアードエクソソームを用いた
治療の可能性を詳細に検討しています。エクソソームの表面を改変して特定の受容体を
持つGBM細胞に結合させたり、内部に抗がん剤や遺伝子編集ツールを封入したりするこ
とで、従来の治療法では到達が困難であった腫瘍部位へ選択的に薬剤を送達することが
可能です。しかし、臨床翻訳には、併用治療・イメージングプラットフォームの開発、
エクソソームのスケールアップ可能な製造および精製技術、最適なドナー細胞の選択、
そして規制上の分類や臨床試験設計に関する課題が残されています。

背景・業界文脈

脳腫瘍、特にGBMは、既存の外科手術、放射線療法、化学療法だけでは予後が極めて不
良であり、有効な治療薬の開発が強く求められています。BBBは、脳を保護する一方
で、ほとんどの小分子薬や生物学的製剤の脳への侵入を阻害し、CNS疾患治療の最大の
障壁となっています。エクソソームは、細胞間の自然なコミュニケーションツールとし
て進化してきたため、生体適合性が高く、免疫原性が低いという利点があり、BBBを通
過する能力を持つため、この「聖杯」ともいえる送達の課題に対する画期的な解決策と
して期待されています。



今後の展望

エンジニアードエクソソームは、精密神経腫瘍学の分野に革命をもたらす潜在力を持っ
ています。しかし、その臨床応用を実現するためには、前述の製造、精製、品質管理、
および規制に関する課題を克服する必要があります。今後の研究は、エクソソームのカ
ーゴ搭載効率とターゲティング特異性をさらに高め、標準化された大規模製造プロセス
を確立することに注力するでしょう。これにより、エンジニアードエクソソームは、
BBBの壁を打ち破り、脳腫瘍およびその他の中枢神経系疾患に対する新しい、より効果
的な治療法の開発を加速させる重要なプラットフォームとなることが期待されます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQEBb_Zb0YkQLGKxQwHyGs9KEefk8xolLChznkmcVTMDNtsMAg82tCAMm4RRpX0JZtsfSSe03e2r

EovItQd6pUMqTRPlh1z5JJ-D0gI==

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEBb_Zb0YkQLGKxQwHyGs9KEefk8xolLChznkmcVTMDNtsMAg82tCAMm4RRpX0JZtsfSSe03e2rBfTsm0ORTgS8MNEhyJW8ly4TO38Nl2O-EovItQd6pUMqTRPlh1z5JJ-D0gI==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEBb_Zb0YkQLGKxQwHyGs9KEefk8xolLChznkmcVTMDNtsMAg82tCAMm4RRpX0JZtsfSSe03e2rBfTsm0ORTgS8MNEhyJW8ly4TO38Nl2O-EovItQd6pUMqTRPlh1z5JJ-D0gI==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEBb_Zb0YkQLGKxQwHyGs9KEefk8xolLChznkmcVTMDNtsMAg82tCAMm4RRpX0JZtsfSSe03e2rBfTsm0ORTgS8MNEhyJW8ly4TO38Nl2O-EovItQd6pUMqTRPlh1z5JJ-D0gI==


#20 Prime Medicine、H1069Q変異ウィルソン病向けプ
ライム編集療法PM577aのNZ治験承認を獲得、グローバ
ルPhase 1/2試験開始へ

概要

Prime Medicineは、H1069Q変異ウィルソン病に対する治験用プライム編集療法

PM577aのニュージーランドにおける治験届（CTA）が承認されたことを発表しまし
た。この承認は、Prime Medicineのin vivoプライム編集療法に対する初の臨床認可で
あり、同社のグローバルPhase 1/2試験の開始を可能にします。PM577aは、革新的な

Prime Editingプラットフォームを活用した最初の臨床候補であり、遺伝性疾患の治療
に新たな時代の到来を告げるものです。

公開日 2026年06月18日  GlobeNewswire (Prime Medicine Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Prime Medicineは、H1069Q変異を伴うウィルソン病を対象としたin vivoプライム編集
療法「PM577a」について、ニュージーランド規制当局から治験届（CTA: Clinical Trial
Application）の承認を獲得しました。この承認は、同社の画期的なPrime Editingプラッ
トフォームに基づくin vivo治療法としては初の臨床認可であり、PM577aのグローバル
Phase 1/2臨床試験の開始を可能にする重要なマイルストーンとなります。

技術・臨床詳細

ウィルソン病は、ATP7B遺伝子の変異により体内に銅が蓄積する希少な遺伝性疾患で
す。PM577aは、Prime Editing技術を駆使して、ATP7B遺伝子の特定のH1069Q変異を体
内で直接かつ正確に修正することを目的としています。Prime Editingは、CRISPR-Cas9

の基本的な機能に加え、逆転写酵素を利用することで、標的DNA配列を切り開くことな
く、より精密なDNA編集（例えば、単一塩基の置換、小さな挿入や欠失）を可能にしま
す。これにより、従来のゲノム編集技術よりも広い範囲の遺伝子変異に対応でき、オフ
ターゲット効果のリスクも低減されると期待されています。ニュージーランドでのCTA

承認は、PM577aの安全性プロファイルと有効性に関する初期のデータが、臨床試験の
実施を支持するものであると評価されたことを意味します。

背景・業界文脈

ウィルソン病の既存治療法は、銅キレート剤や亜鉛塩による対症療法が主であり、根本
的な遺伝子異常を修正するものではありません。そのため、多くの患者が生涯にわたる
治療と管理を必要とし、重症例では肝臓移植が必要となることもあります。Prime

Editingのようなin vivo遺伝子編集療法は、疾患の根本原因にアプローチすることで、患
者にワンタイムキュアの可能性を提供し、治療パラダイムを大きく変革する潜在力を持
っています。Prime Medicineは、この新しい遺伝子編集技術のパイオニアとして、希少
疾患を中心に多くのアンメットメディカルニーズに応えようとしています。



今後の展望

今回のニュージーランドでのCTA承認は、PM577aのグローバル臨床開発プログラムに
おける重要な出発点となります。Prime Medicineは、このPhase 1/2試験を通じて、
PM577aの安全性、忍容性、および初期有効性を評価する予定です。もし良好な結果が
得られれば、ウィルソン病患者に対する画期的な治療選択肢となる可能性があり、
Prime Editing技術の他の遺伝性疾患への応用も加速するでしょう。投資家、患者コミュ
ニティ、そして遺伝子治療分野全体が、この革新的な治療法の進展に大きな期待を寄せ
ています。

元記事: https://investors.primemedicine.com/news-releases/news-release-details/prime-medicine-

announces-new-zealand-clearance-clinical-trial

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investors.primemedicine.com/news-releases/news-release-details/prime-medicine-announces-new-zealand-clearance-clinical-trial
https://investors.primemedicine.com/news-releases/news-release-details/prime-medicine-announces-new-zealand-clearance-clinical-trial


#21 Prime Medicine、p47phox欠損慢性肉芽腫症向け自
家プライム編集造血幹細胞療法PM359がFDAからRMAT指
定

概要

Prime Medicineは、p47phox欠損慢性肉芽腫症（CGD）治療を目的とした治験用自家

プライム編集造血幹細胞療法PM359に対し、米国FDAから再生医療先進治療（RMAT）
指定を付与されたと発表しました。この指定は、PM359がCGDにおいて臨床的に意義
のある疾患修飾効果をもたらす可能性を示唆するPhase 1/2臨床データ（New England

Journal of Medicineに掲載）に基づいています。RMAT指定により、集中的なFDAガイ
ダンス、迅速な審査、および将来の生物製剤承認申請（BLA）に対するローリング審
査と優先審査の恩恵が期待されます。

公開日 2026年06月23日  BiopharmaWatch (Prime Medicine Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Prime Medicine社は、p47phox欠損慢性肉芽腫症（CGD）の治療を目的とした治験用自
家プライム編集造血幹細胞療法「PM359」に対し、米国食品医薬品局（FDA）から再生
医療先進治療（RMAT）指定を獲得しました。この重要な指定は、PM359がCGDに対し
て臨床的に意義のある疾患修飾効果をもたらす可能性を示唆する、New England

Journal of Medicineに既に掲載されているPhase 1/2臨床データに基づいて付与されまし
た。

技術・臨床詳細

PM359は、患者自身の造血幹細胞にPrime Editing技術を適用し、p47phox遺伝子の欠陥
を修正する自家療法です。慢性肉芽腫症（CGD）は、免疫細胞が細菌や真菌を効果的に
殺傷できない遺伝性疾患であり、重篤な感染症や炎症性合併症を引き起こします。
Prime Editingは、CRISPR-Cas9よりも高い精度でDNAを編集し、単一塩基の置換や小さ
な挿入・欠失を可能にするため、p47phoxのような特定の遺伝子変異の修正に理想的で
す。RMAT指定は、重篤または生命を脅かす疾患を対象とし、既存治療と比較して臨床
的に意義のある改善をもたらす可能性のある再生医療製品に付与されます。これによ
り、開発企業はFDAとの早期かつ集中的な対話、迅速な開発に関する議論、そして将来
の生物製剤承認申請（BLA）に対するローリング審査や優先審査といったメリットを享
受できます。これにより、PM359の患者への提供が加速されることが期待されます。

背景・業界文脈

慢性肉芽腫症は、アンメットメディカルニーズの高い希少疾患であり、現在の治療法に
は課題が残っています。遺伝子治療は、CGDのような遺伝性疾患の根本的な原因に対処
する有望なアプローチとして注目されてきましたが、従来の遺伝子導入技術には安全性
や効率性の課題がありました。Prime Editingのような精密なゲノム編集技術は、これら
の課題を克服し、より安全かつ効果的な治療法を提供する可能性を秘めています。
RMAT指定の取得は、Prime Medicineの技術が、規制当局によってその革新性と臨床的
潜在力が高く評価されたことを示すものです。



今後の展望

今回のRMAT指定は、PM359の臨床開発を大幅に加速させるでしょう。Prime Medicine

は、FDAとの緊密な連携を通じて、開発プログラムを効率的に進め、CGD患者に早期に
この革新的な治療法を届けられるよう努めます。PM359の成功は、Prime Editing技術が
他の遺伝性疾患の治療にも応用される道を開き、遺伝子治療分野全体に大きな影響を与
える可能性があります。投資家や患者コミュニティは、この重要な進展と今後の臨床試
験の結果に注目しています。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQGJJFCADVB4k6Bwor8qmk4wvQoLMIXsmv58bRZjiKzmUsGGCglOq9vkb888mrO6XqhH0s9MtF-

jGZFGmw6oKE3HmRfaTysUahA42N573MG2p_RLsrJ92fY14nguP4w77uN8dh5E47RQsKNYvAz8F7Eq-

VWegHajodSHIMGLb7LgLTCi10Q==

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGJJFCADVB4k6Bwor8qmk4wvQoLMIXsmv58bRZjiKzmUsGGCglOq9vkb888mrO6XqhH0s9MtF-jGZFGmw6oKE3HmRfaTysUahA42N573MG2p_RLsrJ92fY14nguP4w77uN8dh5E47RQsKNYvAz8F7Eq-VWegHajodSHIMGLb7LgLTCi10Q==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGJJFCADVB4k6Bwor8qmk4wvQoLMIXsmv58bRZjiKzmUsGGCglOq9vkb888mrO6XqhH0s9MtF-jGZFGmw6oKE3HmRfaTysUahA42N573MG2p_RLsrJ92fY14nguP4w77uN8dh5E47RQsKNYvAz8F7Eq-VWegHajodSHIMGLb7LgLTCi10Q==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGJJFCADVB4k6Bwor8qmk4wvQoLMIXsmv58bRZjiKzmUsGGCglOq9vkb888mrO6XqhH0s9MtF-jGZFGmw6oKE3HmRfaTysUahA42N573MG2p_RLsrJ92fY14nguP4w77uN8dh5E47RQsKNYvAz8F7Eq-VWegHajodSHIMGLb7LgLTCi10Q==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGJJFCADVB4k6Bwor8qmk4wvQoLMIXsmv58bRZjiKzmUsGGCglOq9vkb888mrO6XqhH0s9MtF-jGZFGmw6oKE3HmRfaTysUahA42N573MG2p_RLsrJ92fY14nguP4w77uN8dh5E47RQsKNYvAz8F7Eq-VWegHajodSHIMGLb7LgLTCi10Q==


#22 糖尿病性皮膚感染症向けエクソソーム・生体材料複合
プラットフォーム研究：細胞治療と比較し安全性向上、臨
床応用に課題残る

概要

糖尿病性皮膚感染症に対するエクソソームと生体材料の複合プラットフォームに関す

るレビュー論文が発表されました。エクソソームは、細胞ベースの治療法と比較し
て、腫瘍形成、免疫拒絶反応、移植後の細胞生存率低下といった安全性の懸念を軽減
できる可能性があり、新しい治療アプローチとして期待されています。しかし、エク

ソソーム源の異質性、用量標準化、スケーラブルな製造、保存安定性、バイオセーフ
ティ、規制分類、臨床試験設計など、その臨床翻訳には依然として多くの課題が残さ
れています。

公開日 2026年06月26日  International Journal of Nanomedicine (論文)  グローバル



詳細

主要成果

糖尿病性皮膚感染症に対するエクソソームと生体材料の複合プラットフォームに関する
レビュー論文が、International Journal of Nanomedicineに発表されました。この研究
は、エクソソームが細胞ベースの治療法と比較して、腫瘍形成リスク、免疫拒絶反応、
および移植後の細胞生存率の低下といった、いくつかの安全性懸念を軽減できる可能性
を強調しており、糖尿病患者の難治性皮膚感染症に対する新たな治療アプローチとして
の期待を高めています。

技術・臨床詳細

糖尿病は、高血糖により免疫機能が低下し、慢性的な創傷や感染症のリスクを高めま
す。エクソソームは、幹細胞など様々な細胞から分泌されるナノサイズの細胞外小胞で
あり、成長因子、タンパク質、脂質、核酸（mRNA、miRNAなど）を豊富に含んでいま
す。これらが標的細胞に送達されることで、抗炎症作用、血管新生促進、組織再生、免
疫調節などの多様な生物学的効果を発揮します。本レビューでは、エクソソームを生体
材料（例えば、ハイドロゲル、ナノファイバー、マイクロニードルなど）と組み合わせ
ることで、エクソソームの安定性を向上させ、局所的な送達効率を高め、治療効果を持
続させる戦略が検討されています。しかし、エクソソームの臨床翻訳には、解決すべき
多くの課題があります。具体的には、エクソソーム源の異質性（異なる細胞種由来のエ
クソソームの機能の違い）、用量設定の標準化、大規模かつスケーラブルな製造プロセ
スの確立、長期保存安定性の確保、バイオセーフティ評価の厳格化、規制当局による適
切な分類（医薬品、医療機器、再生医療製品など）、および効果的な臨床試験設計など
が挙げられます。

背景・業界文脈

糖尿病性皮膚感染症は、糖尿病患者の罹患率と死亡率に大きく寄与する深刻な合併症で
あり、従来の治療法ではしばしば効果が不十分です。細胞ベースの治療法（例：幹細胞
移植）は再生医療において有望ですが、安全性（腫瘍形成、免疫原性）や製造の複雑
性、高いコストといった課題が指摘されています。エクソソームは、細胞そのものを含
まないため、これらの課題の一部を克服できる「細胞のない細胞療法」として注目を集
めています。生体材料との複合化は、エクソソームの治療ポテンシャルを最大限に引き
出すための重要な戦略です。



今後の展望

このレビューは、エクソソームと生体材料の複合プラットフォームが、糖尿病性皮膚感
染症の治療に革命をもたらす可能性を示唆しています。今後の研究は、エクソソームの
品質管理、製造の標準化、および規制経路の明確化に焦点を当てる必要があります。ま
た、in vivoでの薬物動態学と薬力学の理解を深め、最適化された複合プラットフォーム
を臨床試験に進めることが重要です。これらの課題が解決されれば、エクソソームを用
いた治療法は、糖尿病性創傷治癒の分野において画期的な進歩をもたらし、多くの患者
の生活の質を向上させることが期待されます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQHE6m6E8V6phTN0zq6yyGwNgvHcmsxd0Nd3EmWHPePSsA2ZyjhMWlrj3kMaZjx0j5IBj67pdX-

ihTsIY0yamZyrtjcZk6W57HbdghyQGJwoDlUFjUTipCiXQYEmymSWlJC9ERWgLphZYCilkfxVPF7562ITi2xWoRC4G5

yAoskvMyS6jnLhhw8LoBOhmSzUP0-q1Vy4p5ESB-G59zfy-0Itp-61MDgCrigl98exS
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#23 Alpha-1アンチトリプシン欠乏症（AATD）治療薬開
発競争激化：Beam Therapeuticsがベース編集BEAM-302
の加速承認申請へ

概要

Alpha-1アンチトリプシン欠乏症（AATD）治療の分野で開発競争が激化しており、5社

の遺伝子編集企業が新たなデータを報告し、Sanofiが非編集組換えタンパク質を投入
しています。特にBeam Therapeuticsは、ベース編集療法BEAM-302について、約50人
の追加患者を対象としたピボタルコホートを計画しており、加速承認申請を目指して

います。DNA編集はワンタイム治療の可能性を提供する一方、RNA編集は調整可能で
すが、数週間から数ヶ月ごとの生涯にわたる再投与が必要となる可能性があります。

公開日 2026年06月24日  CRISPR Medicine News  アメリカ



詳細

主要成果

Alpha-1アンチトリプシン欠乏症（AATD）の治療薬開発は、遺伝子編集技術の進展に伴
い、激しい競争の舞台となっています。この分野では、5つの遺伝子編集企業が新たな
データを発表し、さらにSanofiが非編集の組換えタンパク質治療薬を投入しており、多
様なアプローチが競合しています。特に注目すべきは、Beam Therapeuticsがベース編
集療法BEAM-302の加速承認申請に向けて、約50人の追加患者を対象としたピボタルコ
ホート試験を計画していることです。

技術・臨床詳細

AATDは、遺伝子変異により肺や肝臓に損傷を引き起こす遺伝性疾患です。遺伝子編集
技術は、この疾患の根本原因を修正する可能性を提供します。DNA編集は、一度の治療
で生涯にわたる効果をもたらす可能性を秘めている点で魅力的です。一方、RNA編集
は、より可逆的で調整可能であるという利点がありますが、効果を維持するためには数
週間から数ヶ月ごとに生涯にわたる再投与が必要となる可能性があります。Beam

TherapeuticsのBEAM-302は、特定のDNA塩基をより正確に変換するベース編集技術を
活用しており、標的遺伝子であるSERPINA1遺伝子の変異を修正することを目指してい
ます。同社は、約50人の追加患者を組み入れたピボタルコホート試験を通じて、BEAM-

302の有効性と安全性をさらに確認し、加速承認申請を目指す計画です。これは、希少
疾患に対する迅速な市場投入を目指す戦略です。

背景・業界文脈

AATDは、アンメットメディカルニーズの高い希少疾患であり、現在の治療法は主に症
状の管理と補充療法に限定されています。遺伝子編集技術の登場は、この疾患に対する
根治的治療の可能性を切り開きました。複数の企業が異なるゲノム編集アプローチ
（CRISPR、ベース編集、プライム編集など）やRNA編集を用いて開発を進めており、そ
れぞれが異なる安全性、有効性、そして投与頻度プロファイルを提供しています。
Sanofiのような大手製薬企業が組換えタンパク質補充療法で参入していることは、市場
の規模と競争の激しさを物語っています。この競争は、患者にとってより多くの治療選
択肢をもたらすことになりますが、各技術の差別化要因が今後の成功を左右するでしょ
う。



今後の展望

Beam TherapeuticsによるBEAM-302のピボタルコホート試験の計画と加速承認申請の意
向は、AATD治療におけるベース編集技術の早期実用化に向けた重要なステップです。
この臨床データの積み重ねは、DNA編集のワンタイム治療としての潜在能力を明確にす
る上で不可欠です。RNA編集技術も進化を続けており、その可逆性と調整可能性が特定
の疾患に適した利点となる可能性があります。今後、各モダリティの臨床データが蓄積
されるにつれて、AATD治療のランドスケープはさらに変化し、患者の状態やニーズに
応じた個別化された治療戦略が確立されることが期待されます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQFswHeZBBya3C4IO8MRyvGg-6LDVGyu-

b1rJjBAfoYEvQ7A9sTlzkS4nA5cYqE782W4_KChtfATuBMTPUeSZp-

ggTTFsHf9lJgsGBvEfGuqWsCr0oT8RwxHEAGT339b7lzCEYLHOHmOK0M3TT_roTLVfy73_19lmDOVC3NGFVIhEG8
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#24 武田薬品工業、細胞療法から撤退しAI創薬へ戦略転
換：リストラで4500人を追加削減

概要

大手製薬企業である武田薬品工業は、「実存的リスク」を乗り切るための大規模なリ
ストラの一環として、細胞療法から完全に撤退し、代わりにAI創薬などの「最先端科
学」に注力する戦略転換を進めています。同社は2024年半ばに再編プログラムを開始

しており、2026会計年度にはさらに4500人の人員削減を発表しました。この動きは、
厳しい市場環境と政府からの価格・政策圧力に対応するため、パイプラインと医薬品
開発戦略を抜本的に見直した結果です。

公開日 2026年06月24日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

大手製薬企業である武田薬品工業は、厳しい市場環境と「実存的リスク」に直面する中
で、大規模なリストラと事業再編を進めています。その一環として、同社は細胞療法分
野から完全に撤退し、代わりに人工知能（AI）を活用した創薬を含む「最先端科学」に
焦点を当てる戦略的転換を発表しました。この再編プログラムは、2024年半ばに開始さ
れ、2026会計年度にはさらに4500人の人員削減が予定されています。

技術・臨床詳細

武田薬品工業は、細胞療法プログラムを外部パートナーに委託することで、この分野か
ら撤退しました。この決定は、細胞療法の複雑な製造プロセス、高コスト、および特定
の疾患領域における競争の激化といった課題を考慮したものです。一方で、同社はAI創
薬や遺伝子治療、バイオ医薬品などの成長分野にリソースを再配分しています。AI技術
は、薬物ターゲットの特定、候補化合物の設計と最適化、臨床試験の効率化など、創薬
プロセスのあらゆる段階で革新をもたらす可能性を秘めています。これにより、武田
は、より迅速かつコスト効率の高い方法で、画期的な治療薬を発見し、開発することを
目指しています。

背景・業界文脈

製薬業界全体が、特許切れ問題、研究開発コストの増加、規制の厳格化、政府による医
薬品価格への圧力など、多くの課題に直面しています。特に、細胞・遺伝子治療のよう
な先進モダリティは高い潜在力を持つ一方で、その商業化には独自の課題が伴います。
武田薬品工業の今回の戦略的転換は、このようなマクロ的な業界トレンドと、企業の内
部的なパイプライン評価の結果を反映したものです。大手製薬企業が特定の治療領域か
ら撤退し、より有望と見られる新興技術に投資を集中させる動きは、業界全体の進化を
示すものです。



今後の展望

武田薬品工業の大規模なリストラとAI創薬への注力は、同社の将来の成長戦略を大きく
左右するでしょう。AI技術の導入により、創薬プロセスの効率化とイノベーション加速
が期待され、より効果的な治療薬が患者に届けられる可能性が高まります。この戦略転
換は、短期的な人員削減とコスト最適化を通じて、長期的な競争力を確保するための投
資と位置付けられます。今後、武田がAI駆動型創薬でどのような具体的な成果を上げる
か、そしてそれが同社のパイプラインと収益構造にどう影響するか、業界内外から注目
が集まるでしょう。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQHj6TsemoMzMzDCQpQMo3ac4XwVWK5STVPXSH1fsnp-

VNOOkiq0WR5STyUr0hSkHuXUSNAXHxcg0OU45B9QFpPZI67ZS7RFaebNXBYEI8pee9TyeoDxlzPxXtmRtMwKkb

oKIorNYG__dpNG0XabaTk3q4==
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#25 Dermatology & Plastic Surgery Specialistsが老化防
止治療にエクソソーム療法を導入：幹細胞培養由来の細胞
外小胞で肌再生

概要

Dermatology & Plastic Surgery Specialistsは、老化防止治療としてエクソソーム療法を

導入しました。この治療法は、皮膚細胞に修復と再生を促すシグナルを送る細胞外小
胞を利用し、コラーゲンとエラスチンの生成促進、炎症軽減を通じて肌のハリ、シワ
の減少、肌のトーンと質感の改善を目指します。同クリニックでは、患者自身の血漿

ではなく、幹細胞培養や他の血小板源からエクソソームを採取しており、均質で高濃
度の活性成分を提供できる利点があります。

公開日 2026年06月22日  Dermatology & Plastic Surgery Specialists (Blog)  アメリカ



詳細

主要成果

Dermatology & Plastic Surgery Specialistsは、老化防止治療の新たな選択肢としてエク
ソソーム療法を導入しました。この治療法は、肌の再生と修復を促進するために、細胞
から分泌される微小な細胞外小胞であるエクソソームを活用するもので、肌のハリ、シ
ワの減少、肌のトーンと質感の改善を目指します。

技術・臨床詳細

エクソソームは、細胞間の情報伝達を担う天然のメッセンジャーであり、成長因子、サ
イトカイン、核酸など、皮膚の再生に必要な様々な生物活性分子を豊富に含んでいま
す。エクソソーム療法では、これらの細胞外小胞を直接皮膚に適用することで、皮膚細
胞に修復と再生を促すシグナルを送ります。具体的には、コラーゲンとエラスチンの生
成を促進し、これらが皮膚の構造と弾力性を支える重要な要素となります。また、炎症
反応を軽減する効果も期待され、これにより肌の赤みや刺激を抑え、より均一な肌のト
ーンと滑らかな質感を達成します。Dermatology & Plastic Surgery Specialistsでは、患
者自身の血漿からエクソソームを生成する従来の自家療法とは異なり、幹細胞培養や他
の血小板源からエクソソームを採取しています。このアプローチにより、より均質で高
濃度の活性成分を安定して供給できるという利点があり、治療効果の再現性と信頼性の
向上に寄与します。

背景・業界文脈

美容医療分野では、皮膚の老化現象（シワ、たるみ、色素沈着など）に対して、患者の
自然な再生能力を高める治療法への需要が高まっています。レーザー治療、化学ピーリ
ング、フィラー注入など、様々な治療法が存在しますが、エクソソーム療法は、細胞本
来の再生メカニズムを促進する「バイオ刺激」アプローチとして注目されています。幹
細胞由来のエクソソームは、その高い再生能力と抗炎症作用から、アンチエイジング治
療だけでなく、創傷治癒や脱毛症治療など、幅広い皮膚科領域での応用が期待されてい
ます。



今後の展望

エクソソーム療法は、老化防止治療として非常に有望な未来を持っています。
Dermatology & Plastic Surgery Specialistsによるこの技術の導入は、患者に最先端の再
生医療を提供しようとする美容医療業界のトレンドを反映しています。今後、臨床試験
を通じてエクソソーム療法の長期的な有効性と安全性のデータがさらに蓄積されること
で、その適用範囲は拡大し、より多くの患者がその恩恵を受けることができるようにな
るでしょう。また、エクソソームの安定した製造と品質管理技術の確立が、この療法の
普及において重要な鍵となります。

元記事: https://www.usdermatologypartners.com/blog/what-is-exosome-therapy/

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.usdermatologypartners.com/blog/what-is-exosome-therapy/


#26 再生医療企業Regentis Biomaterials、650万ドルの私
募増資を実施し、組織修復ソリューション開発を強化

概要

再生医療企業Regentis Biomaterialsは、650万ドル（約10億円）の私募増資を実施した
ことを発表しました。同社は革新的な組織修復ソリューションの開発に注力してお
り、普通株式（または事前資金提供済みワラント）とワラントの発行を通じて資金を

調達しました。この資金調達は、Regentis Biomaterialsの再生医療プログラムをさらに
開発し、アンメットメディカルニーズに応えるための重要な一歩となります。

公開日 2026年06月18日  BioSpace (Press Release)  イスラエル



詳細

主要成果

再生医療分野の企業であるRegentis Biomaterialsは、650万ドル（約10億円）の私募増資
を完了したことを発表しました。この資金調達は、同社が推進する革新的な組織修復ソ
リューションの開発プログラムをさらに加速させるための重要なマイルストーンとなり
ます。

技術・臨床詳細

Regentis Biomaterialsは、普通株式（または事前資金提供済みワラント）とワラントを
発行することにより、650万ドルの資金を調達しました。同社は、独自の生体材料技術
を活用して、軟骨、骨、その他の結合組織の損傷を修復・再生する製品の開発に注力し
ています。例えば、同社の主力製品の一つである、合成ヒアルロン酸とペプチドベース
の生体材料を組み合わせたハイドロゲル技術は、最小侵襲手術で適用可能であり、損傷
部位で細胞の成長と組織形成を促すように設計されています。この資金調達は、既存の
パイプライン製品の臨床開発を推進するとともに、新たな組織修復技術の研究開発、製
造能力の強化、および市場投入に向けた活動を支援するために使用される予定です。

背景・業界文脈

変性疾患、スポーツ外傷、事故などによる組織損傷は、世界中の何百万人もの患者に影
響を及ぼし、生活の質を著しく低下させています。現在の治療法では、しばしば完全な
機能回復が困難であり、再生医療に対する強いニーズが存在します。Regentis
Biomaterialsのような企業は、生体材料科学と細胞生物学の進歩を組み合わせて、体自
身の修復メカニウムを促進する、より効果的で持続可能なソリューションを提供しよう
としています。私募増資は、特に臨床開発段階のバイオテクノロジー企業にとって、研
究開発を継続し、規制承認への道を切り開く上で不可欠な資金源となります。



今後の展望

今回の650万ドルの資金調達により、Regentis Biomaterialsは、同社の再生医療パイプラ
イン、特に組織修復ソリューションの開発を強力に推進できる体制を整えました。これ
により、臨床試験の加速、新たな技術革新への投資、そして最終的には患者に革新的な
治療法を提供できる可能性が高まります。同社の成功は、生体材料を用いた再生医療
が、整形外科、歯科、心臓血管分野など、幅広い医療分野で未解決の課題を解決する潜
在能力を持つことを示すものとなるでしょう。投資家は、同社の技術がどのように臨床
的価値と商業的成功を創出するか、今後の進展に注目しています。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/regentis-biomaterials-announces-pricing-of-a-6-5-

million-private-placement

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/press-releases/regentis-biomaterials-announces-pricing-of-a-6-5-million-private-placement
https://www.biospace.com/press-releases/regentis-biomaterials-announces-pricing-of-a-6-5-million-private-placement


#27 合成生物学企業Syntax Bio、シリーズAを1440万ドル
に拡大し、CRISPRベースの1型糖尿病β細胞療法の前臨床
研究を強化

概要

合成生物学企業Syntax Bioは、シリーズA資金調達ラウンドを1440万ドル（約22億円）

に拡大し、総資金調達額が2500万ドル（約39億円）を超えたと発表しました。この資
金は、CRISPRベースの技術を用いて細胞開発をプログラムする「Cellgorithmプラット
フォーム」を推進し、特に1型糖尿病に対する膵臓β細胞療法の前臨床研究を支援する

ために使用されます。今回の増資は、遺伝子編集と細胞療法を組み合わせた革新的な
アプローチに対する投資家の強い関心を示しています。

公開日 2026年06月21日  Fierce Biotech  アメリカ



詳細

主要成果

合成生物学の分野で活動するSyntax Bio社は、シリーズA資金調達ラウンドを1440万ド
ル（約22億円）に拡大したことを発表し、これにより同社の総資金調達額は2500万ドル
（約39億円）を超えました。この大規模な資金注入は、同社の主要プラットフォームで
ある「Cellgorithm」を推進し、特に1型糖尿病に対する膵臓β細胞療法の前臨床研究を強
化するために活用されます。

技術・臨床詳細

Syntax Bioの「Cellgorithmプラットフォーム」は、CRISPRベースの遺伝子編集技術を用
いて細胞の開発プロセスを精密にプログラムすることを可能にします。これにより、細
胞の挙動、分化、機能、および生存能力を制御し、特定の治療目的のために最適化され
た細胞を生成することができます。今回調達された資金の主要な使途は、1型糖尿病患
者のための膵臓β細胞療法の前臨床研究です。1型糖尿病では、自己免疫反応により膵臓
のインスリン産生β細胞が破壊されるため、外部からの機能的なβ細胞の補充が根治的治
療への鍵となります。Syntax Bioは、CRISPRベースのCellgorithmプラットフォームを用
いて、iPS細胞などから分化させたβ細胞の機能、安全性、および生体内での生存能力を
向上させることを目指しています。これにより、移植後の免疫拒絶反応の軽減や、長期
的なインスリン産生能力の維持が期待されます。

背景・業界文脈

1型糖尿病は、患者が生涯にわたるインスリン注射を必要とする深刻な慢性疾患であ
り、インスリン抵抗性、低血糖、および長期的な合併症のリスクを伴います。膵島移植
は有望な治療法ですが、ドナー膵島の不足や免疫抑制剤の生涯にわたる使用といった課
題があります。iPS細胞技術とCRISPR遺伝子編集技術の融合は、これらの課題を克服
し、大量の機能的なβ細胞を生成し、さらに免疫回避特性を付与する可能性を秘めてい
ます。合成生物学は、生物システムを設計・再設計する学際的な分野であり、細胞療法
開発に新たなパラダイムをもたらしています。今回のSyntax Bioの資金調達は、この革
新的なアプローチに対する投資コミュニティの高い期待を反映したものです。



今後の展望

Syntax BioのシリーズA資金調達拡大は、1型糖尿病におけるCRISPRベースのβ細胞療法
開発を加速させる上で重要な意味を持ちます。同社は、新たなリーダーシップチームと
取締役会メンバーの追加により、研究開発能力と戦略的実行力を強化しており、
Cellgorithmプラットフォームのさらなる発展と、膵臓β細胞療法プログラムの臨床段階
への移行を目指します。この技術が成功すれば、1型糖尿病患者の生活の質を劇的に向
上させ、インスリン依存からの解放をもたらす可能性があります。また、このプラット
フォームは、他の細胞療法の開発にも応用されることで、広範な疾患領域における治療
革新を牽引することが期待されます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQGHSTlW81dZPTVxDCtD7jkbDoIlFMHUEywLx0VlzG3nWnZlKs4DxJ3EpkB6XyCtOuprUaEUQvmSh

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGHSTlW81dZPTVxDCtD7jkbDoIlFMHUEywLx0VlzG3nWnZlKs4DxJ3EpkB6XyCtOuprUaEUQvmShUMsJrGcalPMwiAoJOCp0BQXWxCqnkNktr5aG8RB1nqHq83TrzIC01hEH8jjXMpovPPA9QYlFE5d9iH2XhihknJ2GNYB_BH408WiUgjkg2186EKlN2rSLkFkJyRb4biEb2fQwu9yz1tzvRnrObFAL
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGHSTlW81dZPTVxDCtD7jkbDoIlFMHUEywLx0VlzG3nWnZlKs4DxJ3EpkB6XyCtOuprUaEUQvmShUMsJrGcalPMwiAoJOCp0BQXWxCqnkNktr5aG8RB1nqHq83TrzIC01hEH8jjXMpovPPA9QYlFE5d9iH2XhihknJ2GNYB_BH408WiUgjkg2186EKlN2rSLkFkJyRb4biEb2fQwu9yz1tzvRnrObFAL


#28 ROKIT America、ナスダック上場へSEC登録声明承
認、再生医療の商業化を加速するため380億ウォン調達

概要

ROKIT Americaは、再生医療臨床プログラムと北南米での商業活動を拡大するため、ナ
スダック上場に向けた米国証券取引委員会（SEC）の登録声明承認を獲得しました。こ
れにより、同社は約380億ウォン（約27.5百万ドル）を調達し、再生医療市場での地位

を強化し、商業化を加速する重要なマイルストーンを達成しました。この上場は、同
社の革新的な再生医療技術を世界市場に展開するための重要な一歩となります。

公開日 2026年06月24日  Korea Biomedical Review (KBR)  韓国



詳細

主要成果

ROKIT Americaは、ナスダック市場への上場に向けた米国証券取引委員会（SEC）の登録
声明承認を獲得しました。これにより、同社は約380億ウォン（約27.5百万ドル）の資
金調達が可能となり、再生医療分野における臨床プログラムの拡大と、北南米市場での
商業活動の加速が期待されます。このSEC承認は、同社にとって極めて重要なマイルス
トーンであり、グローバルな再生医療市場におけるプレゼンスを強化するものです。

技術・臨床詳細

ROKIT Americaは、独自の3Dバイオプリンティング技術や幹細胞培養技術を活用した再
生医療ソリューションの開発に注力しています。同社の臨床プログラムは、変性疾患や
損傷組織の再生を目的とした多様な製品候補を含んでおり、特に整形外科、皮膚科、糖
尿病性足潰瘍治療などの分野で実績を上げています。今回の資金調達は、これらの臨床
パイプラインのさらなる開発、特に後期臨床試験の推進、および承認後の商業化戦略の
実行に充てられる予定です。北南米市場における商業活動の拡大は、同社の製品がより
多くの患者に届くことを意味し、市場シェアの獲得と収益の増加に貢献すると見られま
す。

背景・業界文脈

再生医療市場は、高齢化社会の進展と慢性疾患の増加を背景に、世界中で急速に拡大し
ています。幹細胞治療、組織工学、遺伝子治療といった技術は、従来の治療法では対応
が困難だった疾患に対して、根本的な治療選択肢を提供する可能性を秘めています。し
かし、これらの革新的な技術の商業化には、多大な研究開発投資と厳格な規制プロセス
をクリアする必要があります。ナスダック市場への上場は、ROKIT Americaがこれらの
課題を乗り越え、大規模な資金を調達することで、研究開発と商業化を加速させるため
の戦略的な動きです。韓国企業が米国市場での上場を目指すことは、自社の技術と製品
が国際競争力を持つことを示す証でもあります。



今後の展望

SECの登録声明承認とそれに続くナスダック上場は、ROKIT Americaの再生医療分野での
地位を飛躍的に高めるでしょう。調達された資金により、同社は臨床開発を加速させ、
北南米という巨大市場での商業展開を本格化させることが可能となります。今後、
ROKIT Americaは、その革新的な再生医療技術を世界中に展開し、多くの患者の生活の
質の向上に貢献することが期待されます。この成功は、他のアジア発のバイオテクノロ
ジー企業がグローバル市場に進出する上でのロールモデルとなる可能性も秘めていま
す。

元記事: https://www.koreabiomed.com/news/articleViewAmp.html?idxno=32158

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.koreabiomed.com/news/articleViewAmp.html?idxno=32158


#29 多発性骨髄腫治療の進展：CAR-T療法、二重特異性抗
体、抗体薬物複合体が承認済み・治験段階で進化

概要

多発性骨髄腫治療の最新進展をまとめた記事が発表されました。CAR-T細胞療法、二
重特異性T細胞エンゲージャー、抗体薬物複合体など、承認済みおよび治験中のアプロ
ーチが多様化しています。Kymriah、Yescarta、Breyanzi、Abecma、Carvykti、Tecartus

などの承認済みCAR-T療法のリアルワールドエビデンスが蓄積され、新たな適応症や
商業化の進捗も報じられており、患者の治療選択肢が大きく拡大しています。

公開日 2026年06月25日  Myeloma Crowd  アメリカ



詳細

主要成果

多発性骨髄腫（MM）の治療分野は、近年目覚ましい進展を遂げており、CAR-T細胞療
法、二重特異性T細胞エンゲージャー（BiTEs）、および抗体薬物複合体（ADCs）といっ
た、複数の革新的なアプローチが承認済みまたは治験段階で進化を続けています。これ
らの新しい治療モダリティは、再発・難治性の多発性骨髄腫患者に新たな希望をもたら
しています。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法に関しては、 Kymriah、 Yescarta、 Breyanzi、Abecma、Carvykti、
Tecartusといった承認済み製品のリアルワールドエビデンスが継続的に蓄積されていま
す。これらのデータは、特定の患者集団におけるCAR-T療法の有効性、安全性プロファ
イル、および持続性をより深く理解する上で不可欠です。例えば、Carvykti（cilta-cel）
は、再発・難治性の多発性骨髄腫患者において高い奏効率と深い奏効を示し、その臨床
的価値が確立されています。また、これらのCAR-T療法は、新たな適応症の拡大や製造
能力の改善を通じて、商業化がさらに進んでいます。BiTEsは、癌細胞とT細胞を同時に
標的とすることで、患者自身の免疫系を活性化させる新しいタイプの薬剤であり、多発
性骨髄腫領域でも複数の候補薬が開発中です。ADCsもまた、特異的な抗体と強力な細
胞傷害性薬剤を組み合わせることで、癌細胞を効率的に破壊するアプローチとして、臨
床試験で有望な結果を示しています。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、形質細胞に影響を与える不治の血液がんであり、多くの患者が時間の
経過とともに治療抵抗性となります。既存の化学療法、プロテアソーム阻害剤、免疫調
節薬では効果が限定的であるため、革新的な治療法が強く求められてきました。CAR-T

療法、BiTEs、ADCsといった新しいモダリティの登場は、多発性骨髄腫の治療パラダイ
ムを根本的に変革しつつあります。これらの治療法は、従来の標的分子に加えて、
BCMA（B細胞成熟抗原）などの新しいターゲットに焦点を当てており、病態への深い
理解と技術革新の結果と言えます。



今後の展望

多発性骨髄腫の治療は、今後も急速に進化し続けるでしょう。承認済みのCAR-T療法
は、その適用範囲を拡大し、より早期の治療ラインでの使用も検討されています。
BiTEsやADCsのパイプラインも充実しており、今後さらに多くの薬剤が臨床試験から市
場へと移行することが期待されます。これらの新しい治療法の組み合わせや最適化に関
する研究も進み、患者の状態や疾患の特性に応じた個別化された治療戦略が確立される
ことで、多発性骨髄腫患者の生存期間と生活の質が大きく向上することが見込まれま
す。リアルワールドデータは、これらの治療法の長期的なアウトカムを評価し、ガイド
ラインを形成する上で引き続き重要な役割を果たすでしょう。

元記事: https://www.myeloma.org/blog/may-june-2026-whats-new-myeloma

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#30 2026年注目すべきヘルスケア技術トレンド：CRISPR
遺伝子編集が治療カテゴリーとして確立、再生医療が実用
化へ

概要

2026年に注目すべき10の医療技術トレンドを紹介する記事によると、CRISPR遺伝子編

集技術は研究室の枠を超え、真の治療カテゴリーとして確立されつつあります。ま
た、再生医療と幹細胞療法は、心不全、パーキンソン病、ALS（筋萎縮性側索硬化症）
などの疾患で実用化に近づいています。FDAの再生医療先進治療（RMAT）指定やファ

ストトラックパスウェイが、高いアンメットメディカルニーズを持つ有望な再生医療
プログラムの加速に貢献しています。

公開日 2026年06月23日  Slate  アメリカ



詳細

主要成果

2026年に注目すべき医療技術トレンドに関する記事は、CRISPR遺伝子編集が研究段階
を超えて本格的な治療カテゴリーとして確立されつつあること、そして再生医療と幹細
胞療法が、心不全、パーキンソン病、筋萎縮性側索硬化症（ALS）といった重篤な疾患
において臨床応用へと着実に近づいていることを強調しています。

技術・臨床詳細

CRISPR遺伝子編集技術は、遺伝性疾患の治療において劇的な進歩を遂げており、一部の
疾患では既に承認された治療法が存在します。この技術は、特定の遺伝子を正確に改変
する能力により、以前は治療不可能とされていた疾患の根本原因にアプローチすること
を可能にします。一方、再生医療と幹細胞療法は、損傷した組織や臓器の機能を回復さ
せることを目指しています。例えば、心不全では、幹細胞を心筋に導入することで心機
能の改善が試みられ、パーキンソン病では、iPS細胞由来のドーパミン神経細胞の移植
が症状の改善に繋がる可能性が示されています。ALSのような神経変性疾患でも、幹細
胞の神経保護作用や炎症抑制作用に期待が寄せられています。FDAの再生医療先進治療
（RMAT）指定やファストトラックパスウェイは、これらの有望な再生医療プログラム
の開発を加速させるための重要な規制ツールであり、高いアンメットメディカルニーズ
を持つ領域で迅速な臨床試験と市場投入を支援しています。

背景・業界文脈

医療技術は、遺伝子レベルでの介入から細胞・組織レベルでの修復まで、その適用範囲
を広げ続けています。高齢化社会の進展と慢性疾患の増加は、より効果的で根治的な治
療法への強い需要を生み出しており、CRISPRや再生医療のような革新的な技術がその期
待に応えようとしています。規制当局も、これらの先端技術の潜在的な利益を認識し、
適切な安全対策を講じつつ、開発を促進する柔軟な承認経路を提供しています。これに
より、研究室での発見がより迅速に患者のベッドサイドに届くようになっています。



今後の展望

今後数年間で、CRISPR遺伝子編集と再生医療は、医療分野においてさらに中心的な役割
を果たすでしょう。CRISPR技術は、より多くの遺伝性疾患やがん、ウイルス感染症の治
療に適用されることが期待され、オフターゲット効果の最小化やデリバリー方法の最適
化が焦点となります。再生医療は、細胞移植だけでなく、組織工学やバイオプリンティ
ングとの融合により、より複雑な組織や臓器の再建へと進化するでしょう。これらの技
術の進展は、個々の患者の遺伝的背景や病態に合わせた「精密医療」の実現を加速さ
せ、人々の健康と生活の質を根本的に向上させる可能性を秘めています。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQH98_9dOOQIIdrnyEW0UdICQlDdpBcNKME9xKxj50Q3nyaw_d823xVbPrIJ_ayrr38X_GciWw6Q1c

c8mYmJWJ5ZlrNZlQgeMezGxjMyPVRj66a9g46sD0GaV8E1E==
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#31 ロングリードDNAシーケンサー市場、バイオ医薬品
品質管理需要で2035年までに成長加速：CAR-T細胞療法
のゲノム評価に不可欠

概要

ロングリードDNAシーケンサー市場は、バイオ医薬品の品質管理需要、特に細胞・遺

伝子治療ワークフローにおける高解像度ゲノム評価の必要性により、2035年までに成
長が加速すると予測されています。CAR-T細胞療法では、ロングリードシーケンシン
グがキメラ抗原受容体（CAR）構築物のゲノムへの組み込みを追跡し、クローン性評

価や安全性に影響を与える可能性のある構造変異を検出する上で不可欠です。これ
は、製品の安全性と有効性を確保するための重要な技術となります。

公開日 2026年06月26日  IndexBox News and Statistics  グローバル



詳細

主要成果

ロングリードDNAシーケンサーの世界市場は、バイオ医薬品の品質管理に対する需要の
増大、特に細胞・遺伝子治療ワークフローにおける高解像度ゲノム評価の必要性によっ
て、2035年までに顕著な成長加速が見込まれています。この技術は、先進的な治療薬の
安全性と有効性を確保する上で不可欠なツールとして位置付けられています。

技術・臨床詳細

ロングリードDNAシーケンシングは、短い断片ではなく長いDNA配列を読み取ることが
できるため、複雑なゲノム構造の解読や、短いリードシーケンスでは検出が困難な構造
変異の特定において優位性があります。細胞・遺伝子治療ワークフローは、ロングリー
ドDNAシーケンサーの主要な成長アプリケーション分野となっています。特に、
CRISPR/Cas9などのゲノム編集による編集結果、ウイルスベクターのゲノム組み込み部
位、および潜在的なオフターゲット効果を、高解像度で特性評価する必要性が高まって
います。CAR-T細胞療法においては、キメラ抗原受容体（CAR）構築物が患者のT細胞ゲ
ノムに正確に組み込まれているかを追跡し、導入されたCAR遺伝子のコピー数や安定性
を評価する上で、ロングリードシーケンシングが不可欠です。また、治療効果や安全性
に影響を与える可能性のある、遺伝子組み込みに関連するクローン性評価や予期せぬ構
造変異（例えば、トランスロケーションや大規模欠失）を検出する能力は、製品の品質
と患者の安全を確保する上で極めて重要です。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療薬は、その革新的な治療ポテンシャルにより急速に発展しています
が、製造プロセスにおける遺伝子改変の正確性や、最終製品の均一性と安全性に対する
規制当局の要求は非常に厳格です。従来のショートリードシーケンシングでは、ゲノム
の繰り返し領域や複雑な構造変異の解析に限界があり、細胞・遺伝子治療薬の品質管理
における課題となっていました。ロングリードシーケンシング技術の進化は、これらの
課題を克服し、規制当局の要件を満たすための新たな標準を提供することで、細胞・遺
伝子治療薬の開発と商業化を加速させる鍵となっています。



今後の展望

ロングリードDNAシーケンサー市場は、細胞・遺伝子治療分野のさらなる拡大と、規制
当局による厳格な品質管理基準の適用により、今後も力強い成長を続けるでしょう。シ
ーケンシング技術のコスト効率とスループットが向上するにつれて、より多くの研究機
関やバイオ医薬品企業がこの技術を採用するようになります。これにより、細胞・遺伝
子治療薬の安全性と有効性のプロファイルがより詳細に解明され、最終的には患者に届
けられる革新的な治療法の数が増加することが期待されます。ロングリードシーケンシ
ングは、ゲノム編集時代の品質保証において不可欠な柱となるでしょう。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-

redirect/AUZIYQH93QdPuoZdkIeBgThABX8St36l3FmkD3G81cPuLE1_pE9p-

u40_lcjFDeOWhfHG22xvjlk92VA24akHSHvm_0jVszK0RcJSo-2J_OYe6ZhW-

RQwJ3lTcOkkzvVRGBWgLIA_eWwV-OwTDjJzAKyGfN3MhDrgSN98Y_51xqJWyz_OZdnYEjh_xAKbPFa4h6R-

9TNNR0_d6FWB2hvB_XHGNVJuVMJGpWoCNkU5IQGTNHMP8iHLY1atqgp_0fTnRGrCgKHbuI5_co==
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#32 Samsung Biologics、CDMO事業を超えてR&Dセンタ
ーを拡大：次世代モダリティ、AI、機械学習に投資

概要

Samsung Biologicsは、従来の契約開発製造受託（CDMO）事業を超えて、バイオR&D

センターを大幅に拡大しています。同社は、生産プラットフォーム技術、抗体および
ADCプラットフォーム技術、そして新しいモダリティの3つの主要分野に重点を置いて

います。さらに、Samsung Life Science Fundと連携し、次世代モダリティ、製造技
術、薬剤送達技術、AI、機械学習などの分野への投資を支援する技術BDグループを設
立しました。この戦略は、バイオ医薬品分野におけるイノベーションリーダーとして

の地位を強化することを目指しています。

公開日 2026年06月25日  Korea Biomedical Review (KBR)  韓国



詳細

主要成果

Samsung Biologicsは、従来の契約開発製造受託（CDMO）事業の範囲を超えて、同社の
バイオR&Dセンターを戦略的に拡大しています。この拡大は、同社がバイオ医薬品業界
におけるイノベーションの最前線に立つための多角的な取り組みを反映しており、次世
代モダリティや先進技術への投資を強化しています。

技術・臨床詳細

Samsung BiologicsのR&Dセンターは、主に以下の3つの戦略的重点分野に注力していま
す。一つ目は、生産プラットフォーム技術の革新です。これには、バイオ医薬品の製造
効率とスケーラビリティを向上させるための新たな細胞株、プロセス、および自動化技
術の開発が含まれます。二つ目は、抗体および抗体薬物複合体（ADC）プラットフォー
ム技術の強化です。ADCは、特定の癌細胞に薬剤を標的送達する高度な治療法であり、
その開発は高い専門性を必要とします。同社は、ADCのリンカー技術やペイロード技術
の最適化に取り組んでいます。三つ目は、新しいモダリティへの進出です。これは、細
胞・遺伝子治療、mRNAワクチン、エクソソームなど、従来のモノクローナル抗体以外
の革新的な治療法への研究開発を意味します。さらに、Samsung Biologicsは、
Samsung Life Science Fundと連携し、次世代モダリティ、製造技術、薬剤送達技術、人
工知能（AI）、機械学習といった分野への投資をサポートする技術ビジネス開発（BD）
グループを新たに設立しました。これにより、外部の革新的な技術を取り込み、自社の
パイプラインとサービスを強化するエコシステムを構築しています。

背景・業界文脈

世界のバイオ医薬品市場は急速に進化しており、従来のモノクローナル抗体から、細
胞・遺伝子治療、mRNA、ADCといった新しい治療モダリティへと焦点が移りつつあり
ます。このような変化に対応するため、CDMO企業は単なる製造受託から、より付加価
値の高い開発サービス、さらには研究開発のパートナーへと役割を拡大しています。
Samsung Biologicsの今回の戦略は、この業界の潮流を捉え、単なる製造拠点ではな
く、包括的なバイオテクノロジーソリューションプロバイダーとしての地位を確立しよ
うとするものです。韓国政府によるバイオ産業育成政策も、同社の積極的な投資を後押
ししています。



今後の展望

Samsung BiologicsのR&Dセンター拡大と、次世代モダリティへの戦略的投資は、同社
が将来のバイオ医薬品市場において中心的な役割を果たすことを目指していることを明
確に示しています。AIや機械学習の導入は、創薬・開発プロセスの効率化とイノベーシ
ョン加速に貢献し、競争優位性を確立する上で不可欠です。この動きは、Samsung
BiologicsがグローバルなCDMO市場におけるリーダーシップを維持し、さらに多様なバ
イオテクノロジー領域で存在感を高めるための重要なステップとなるでしょう。将来的
には、これらの投資が新たな治療法の発見と、患者へのより迅速な提供に結びつくこと
が期待されます。

元記事: https://www.koreabiomed.com/news/articleView.html?idxno=32183

収集日: 2026年06月26日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#33 欧州の臓器規制：細胞・遺伝子治療製品とリアルワー
ルドエビデンスの役割に関するResearchGate論文

概要

欧州における操作された臓器に対する規制アプローチに関する論文がResearchGateに
公開されました。この論文では、Kymriah、Yescarta、Breyanzi、Abecma、Carvykti、
Tecartus、Strimvelis、Zynteglo、Skysona、Vyjuvek、Hemgenix、Upstaza、Zolgensma

といった多様な承認済み細胞・遺伝子治療製品が例示されています。患者エンゲージ
メントとリアルワールドエビデンスが、これらの複雑な治療法の臨床および規制実践
を最適化する上で極めて重要な役割を果たすと指摘しています。

公開日 2026年06月18日  ResearchGate (論文)  グローバル



詳細

主要成果

ResearchGateに掲載された論文は、欧州における「操作された臓器」に対する規制アプ
ローチに焦点を当て、細胞・遺伝子治療製品の承認状況と、それらの臨床的および規制
的実践を最適化する上での患者エンゲージメントおよびリアルワールドエビデンスの極
めて重要な役割を論じています。

技術・臨床詳細

論文では、多岐にわたる承認済みの細胞・遺伝子治療製品が具体例として挙げられてい
ます。これには、腫瘍学分野のCAR-T細胞療法（Kymriah, Yescarta, Breyanzi, Abecma,

Carvykti, Tecartus）、希少疾患の遺伝子治療薬（Strimvelis, Zynteglo, Skysona, Vyjuvek,

Hemgenix, Upstaza, Zolgensma）などが含まれます。これらの製品は、特定の疾患に対
する画期的な治療選択肢を提供しますが、その複雑な特性ゆえに、承認後の安全性監
視、有効性の長期評価、および医療システムへの統合が課題となります。論文は、患者
エンゲージメント、すなわち治療法の開発から評価に至る全過程における患者の意見と
経験の積極的な取り込みが、治療法の設計と臨床試験の実施を改善すると主張していま
す。また、リアルワールドエビデンス（RWE）は、標準的な臨床試験では捉えきれな
い、多様な患者集団や実臨床環境における治療効果と安全性の情報を提供し、規制当局
の意思決定や医療現場での最適な使用法の確立に不可欠であると指摘しています。

背景・業界文脈

欧州連合（EU）は、先進治療用医薬品（ATMP）に関する厳格な規制枠組みを設けてお
り、細胞・遺伝子治療製品はその最たるものです。これらの製品は、生物学的性質が複
雑であり、個別化された製造プロセスを持つため、従来の医薬品とは異なる評価基準や
監視体制が求められます。患者エンゲージメントとリアルワールドエビデンスの活用
は、規制当局が新しい治療法のベネフィット・リスクバランスをより包括的に評価し、
かつ患者中心のアプローチを推進するための重要な要素として認識されています。



今後の展望

この論文が示唆するように、欧州における細胞・遺伝子治療製品の規制と実践は、患者
エンゲージメントとリアルワールドエビデンスの統合を通じて、今後さらに洗練されて
いくでしょう。これにより、治療法の安全性と有効性が長期にわたって確保されるとと
もに、患者のニーズにより適合した治療選択肢が提供されることが期待されます。規制
当局、開発企業、医療機関、そして患者コミュニティ間の協力が強化されることで、こ
れらの革新的な治療法が社会にもたらす潜在的価値が最大限に引き出される未来が描か
れています。また、RWEの活用は、高価なATMPに対する償還制度の設計においても重
要な役割を果たすと考えられます。
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