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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。
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