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今週のキーワード

再生医療加速
固形がんCAR-T承認、老化治療、製造革新が牽引

30
件

総記事数

5
カ国

対象国

162
件

RMAT指定累計

90
件

エクソソーム治験

今週の全30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 CGT製造の自動化 技術報告
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

細胞・遺伝子治療（CGT）製造において、連続生産と
閉鎖型自動化システムが効率と品質を革新し、スケー
ルアップを加速する。

#02
3Dバイオプリンティン
グオルガノイド

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

3Dバイオプリンティングによるオルガノイドが腫瘍学
、再生医療、創薬で進展。疾患モデル精度向上と個別
化医療に貢献。

#03 CRISPR臨床応用拡大 ニュース
記事

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

CRISPRがB型肝炎ウイルス排除で初の臨床的証拠、プ
ライム編集が初のヒト臨床試験を開始し、遺伝子治療
の応用が加速。

#04 exa-cel小児向け進展 学術論文
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

CRISPR遺伝子治療exa-celが5〜11歳の鎌状赤血球症
・βサラセミア小児患者に有望な結果を示し、NEJMに
掲載。

#05
GVHD向け細胞治療承
認

ニュース
記事

●●●○
○

●●●●
●

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

FDAが移植片対宿主病（GVHD）向け同種細胞治療TR
EGZIを承認。欧州では先進細胞治療協会が発足し、規
制環境が成熟。

#06 FDA RMAT指定累計 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

FDAの再生医療先進治療（RMAT）指定が累計162件
に達し、革新的な再生医療製品のパイプライン成熟と
市場加速を示す。

#07 iPSC由来免疫細胞 大学発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

USC科学者がiPSC由来の「無尽蔵な」免疫細胞前駆体
を開発。CAR
T細胞療法の課題を克服し、がん免疫療法を強化。

#08 固形腫瘍CAR-T初承認 ニュース
記事

●●●●
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

中国がHER2陰性、Claudin18.2陽性進行胃腺がん向
け固形腫瘍CAR-T「satri-cel」を世界で初めて承認。

#09 RMAT指定過去最高 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

FDA RMAT指定が2025年に過去最高の48件を記録。
細胞・遺伝子治療パイプラインの成熟と市場加速を示
唆。

#10 欧州CGT製造技術 業界レポ
ート

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

欧州バイオテックが次世代CGT製造技術を牽引。自動
化・閉鎖型システムが分散型生産を加速し、コスト削
減と品質向上へ。

#11 CAR-NK療法展望 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

固形腫瘍CAR-NK細胞療法は、CAR-Tに勝る安全性と
既製化の可能性を持つ有望な免疫療法戦略として注目
されている。

#12
固形腫瘍CAR-T「GCA
R1」

学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

カルガリー大学が固形腫瘍向け新規標的を発見し、実
験的CAR T細胞療法「GCAR1」を開発。肉腫・固形が
んで有望性。
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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 AIでCAR-T標的発見 大学発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

ペン・メディシンがAIフレームワークでCAR T細胞療
法向け新規標的GPNMBを発見。固形腫瘍治療の進展
に貢献。

#14 エクソソーム臨床試験 業界レポ
ート

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

2026年に世界で約90件のエクソソーム臨床試験が進
行中。再生医療、診断バイオマーカー、ドラッグデリ
バリーで躍進。

#15 CAR-T自己免疫疾患 ニュース
記事

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

CAR T細胞療法が自己免疫疾患治療へ拡大。約300例
のCD19標的治療で予備データ報告、第2/3相臨床試験
が進行中。

#16 iPSC由来細胞リリース 製品紹介
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

Amerigo Scientificが高品質iPSC由来細胞をリリース
。生物医学研究と細胞治療開発を加速する研究ツール
を提供。

#17 山中因子老化治療 ニュース
報道

●●●●
●

●●○○
○

●●●●
●

●●○○
○

●●●●
●

山中因子に基づく実験的遺伝子療法が老化細胞を標的
に、緑内障で初期臨床試験を開始。老化治療の新たな
章を開く可能性。

#18 PD向けiPS細胞治療 ニュース
記事

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

UniXellのiPS細胞由来パーキンソン病治療薬UX-DA00
3が米国臨床試験のIND承認を取得。同種異系細胞療
法として注目。

#19 CASGEVY承認拡大 企業発表
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Vertex社のCRISPR遺伝子治療薬CASGEVYが2歳以上
小児の鎌状赤血球症・βサラセミアでFDA承認を拡大
。

#20
Cellares
PreCheck採択

プレスリ
リース

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

CellaresのCell
ShuttleプラットフォームがFDAの「Manufacturing
PreCheck Pilot
Program」に採択。細胞治療製造を効率化。

#21 中国固形CAR-T承認 ニュース
記事

●●●●
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

中国NMPAがClaudin18.2陽性固形がん向け初のCAR
T細胞療法Satri-celを世界で初めて承認。がん免疫療
法新時代へ。

#22
A2B543ファストトラ
ック

ニュース
記事

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

A2 BiotherapeuticsのCAR T細胞療法A2B543が進行
固形がん向けにFDAファストトラック指定を取得。M
SLN標的。

#23 Fate iPSC免疫療法 企業戦略
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○

Fate TherapeuticsがiPS細胞由来細胞免疫療法パイプ
ラインの進捗を投資家カンファレンスで発表予定。off
-the-shelf治療薬開発。

#24 Orca-T承認 ニュース
記事

●●●●
○

●●●●
●

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

FDAが同種HSCTを受ける血液がん患者向け初の制御
性T細胞療法Orca-Tを承認。慢性GVHDリスクを低減
する画期的な治療。

#25
ハイポイミューン神経
細胞

ニュース
記事

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

iCamuno Biotherapeuticsがパーキンソン病向け「ハ
イポイミューン神経細胞療法」臨床試験を開始。免疫
拒絶回避を目指す。

#26 エクソソーム規制警告 解説記事
●○○○

○
●○○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

FDAが未承認のエクソソーム療法に対し違法使用警告
を発行。安全性と有効性の確立には厳格な臨床試験が
不可欠と強調。

#27
DMD治療薬Deramioc
el

企業発表
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

Capricor Therapeuticsがデュシェンヌ型筋ジストロ
フィー治療薬Deramiocelの5年データと第3相結果を
発表予定。

#28
バイオファーマM&A;
加速

市場概観
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○

2026年上半期にバイオファーマM&A;が加速。Eli Lill
yが250億ドル超を投じ、大手製薬企業がパイプライ
ン強化へ。

#29 遺伝子治療資金流入 企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

遺伝子治療分野に戦略的資金が流入。PfizerがCRISPR
バイオテックに投資、AstraZenecaは中国で細胞治療
能力を強化。

#30 FDA製造PreCheck ニュース
記事

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

FDA製造PreCheckパイロットプログラムにCellares含
む7社選定。細胞治療製造プロセスの効率化と迅速化
を推進。

●●●●○ High ●●●○○ Med-High ●●○○○ Med ●○○○○ Low | 背景黄色＝注目記事



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-07-04 | Page 3

今週、判断に影響しうる3つの問い

❶ 固形がんCAR-Tの承認は、自社の開発戦略をどう変えるか？
中国NMPAがClaudin18.2陽性胃がん向けCAR-T「satri-cel」を世界で初めて承認しました。これは、これまで血液がん
に限定的だったCAR-T療法の固形がんへの適用可能性を明確に示しています。自社の研究開発部門は、このブレークスル
ーをどのように評価し、新たな標的探索や細胞工学戦略に反映させるべきでしょうか？

❷ 「老化治療」という新たな巨大市場は、既存事業の再定義を迫るか？
山中因子に基づく老化細胞を標的とした遺伝子療法が緑内障で初期臨床試験を開始しました。これは老化そのものを治療
する「ジェロサイエンス」の進展を示唆します。もしこのアプローチが成功すれば、加齢関連疾患の治療パラダイムが根
本的に変わる可能性があります。自社の経営企画部門は、この潜在的な巨大市場に対し、どのような長期戦略を構築すべ
きでしょうか？

❸ 細胞治療の製造自動化・標準化に、自社はどこまで対応できているか？
FDAが細胞・遺伝子治療の製造効率化・迅速化を目指す「Manufacturing PreCheck Pilot Program」にCellaresなどの自
動化プラットフォームが採択されました。CGTの商業化には、製造コスト削減、品質一貫性、スケーラビリティが不可欠
です。自社の製造・調達部門は、これらの次世代製造技術の導入状況をベンチマークし、サプライチェーンの強化を急ぐ
べきではないでしょうか？

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 →

固形CAR-T老化治療

製造自動化

CRISPR応用

Treg療法

標的発見

自己免疫

エクソ規制

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● 固形CAR-T 注意 固形がん市場参入 競争激化、技術遅延

● 老化治療 機会大 新規巨大市場創出 長期安全性課題

● 製造自動化 注意 コスト削減、品質向上 設備投資、導入遅れ

● CRISPR応用 注意 遺伝子治療拡大 倫理・安全性、競争

● Treg療法 機会大 免疫寛容、GVHD治療 特定疾患向け
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● 標的発見 機会大 新規治療開発、AI活用 基礎研究段階

● 自己免疫 機会大 治療法拡大、新市場 副作用、コスト

● エクソ規制 脅威大 健全な市場形成 違法製品、信頼性低下
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深掘り ① ― 固形腫瘍CAR-T、中国で世界初承認
#08 | 2026/06/30 | Fierce Biotech | 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●●●●○

中国NMPAがCARsgen Therapeuticsの固形腫瘍CAR-T細胞療法「satri-cel」を、HER2陰性、Claudin18.2陽性の進行
胃腺がんおよび胃食道接合部腺がんを対象に承認しました。これは主要市場における固形腫瘍CAR-T療法として世界初
の承認であり、難治性固形がんにCAR-T療法が適用できる新たな時代を画します。臨床試験では、既存治療に抵抗性を
示す患者群で客観的奏効率（ORR）約48%、病勢コントロール率（DCR）約80%を達成したと報告されています。

satri-celは、がん細胞表面に過剰発現するClaudin18.2を標的とする自家CAR
T細胞療法です。固形腫瘍微小環境におけるCAR T細胞療法の課題（腫瘍浸潤の困難さ、T細胞の疲弊など）を部分的に
克服したことを示しており、米国FDAも中国の臨床試験データを受け入れる姿勢を見せているため、グローバルな開発
競争に拍車がかかることが予想されます。

▶ 技術者の視点

固形がんCAR-Tの承認は、血液がんでの成功に続く画期的な進展です。胃がんにおける奏効率48%は、
難治性固形がんの現状を考えると非常に有望な数値ですが、対象患者数、長期的な有効性、そしてサイ
トカイン放出症候群や神経毒性といった副作用の管理に関する詳細なデータが今後も注目されます。日
本企業にとっては、新たな標的探索（例：Claudin18.2）と、固形腫瘍微小環境を克服する細胞工学技
術への投資が【機会】となります。一方で、中国がこの分野で先行承認したことは、日本の開発スピー
ドに対する【脅威】となり、グローバル競争での遅れを招く可能性があります。今後は、中国市場の動
向を注視し、協業やライセンス導入も視野に入れるべきでしょう。

深掘り ② ― 山中因子による老化治療、臨床試験へ
#17 | 2026/06/27 | KATU News (YouTube) | 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●●●●●

山中伸弥教授のiPSC研究に基づく実験的な遺伝子療法が、老化細胞を標的にし、成熟細胞をより若々しい状態に「再プ
ログラム」することで、老化研究と加齢関連疾患治療の新たな地平を切り開いています。この療法は、緑内障を含む加
齢関連眼疾患に対して、目に注射する形で初期段階のヒト臨床試験が開始されており、安全性と初期有効性が評価され
ています。

この技術は、山中因子（Oct4, Sox2, Klf4, c-Myc）をAAVベクターで送達し、細胞を完全に脱分化させて癌化リスク
を高めることなく、部分的な若返りを達成することを目指しています。前臨床試験では、老化した組織の炎症軽減、ミ
トコンドリア機能改善、細胞代謝の若返りが示されており、老化そのものを治療の標的とする「ジェロサイエンス」の
進展を加速させるものです。

▶ 技術者の視点

山中因子を用いた老化治療は、学術的ブレークスルーの可能性を秘めており、日本発の研究が世界をリ
ードする【機会】です。しかし、「老化時計が巻き戻され」「機能が回復」といった表現は、初期臨床
試験段階では楽観的すぎる可能性があります。動物実験の結果をヒトに外挿する際のギャップは大きく
、特に「部分的な若返り」の具体的な指標や、癌化リスクを完全に排除できるかどうかの長期的な安全
性データが不可欠です。この技術が成功すれば、健康寿命の劇的な延伸という巨大な【機会】が生まれ
ますが、同時に、治療の倫理的側面や社会システムへの影響も考慮する必要があります。日本の研究機
関は、この分野での国際的なリーダーシップを維持するため、基礎研究から臨床応用への橋渡しを加速
すべきです。
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深掘り ③ ― 細胞・遺伝子治療製造の自動化・連続生産
#01 | 2026/07/01 | News-Medical.net | 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●●●●○

細胞・遺伝子治療（CGT）製品の商業的製造における主要な課題を克服するため、連続生産と閉鎖型自動化システムが
不可欠であることが強調されています。原料のばらつき、細胞増殖時の効力変化、品質管理の複雑さが課題であり、こ
れらは治療効果とコストに直結します。連続製造プロセスと閉鎖型自動バイオリアクター技術の導入は、効率を向上さ
せると同時に汚染リスクを最小限に抑えます。

これらの技術革新は、次世代のCGTのスケールアップとアクセシビリティを劇的に改善する鍵となります。デジタル製
造技術によるリアルタイムデータ監視と分析は、品質管理とプロセス最適化を飛躍的に向上させ、GMPガイドラインへ
の準拠を自動化システムに組み込むことで、規制当局の承認プロセスを効率化できると期待されています。

▶ 技術者の視点

CGT製造の自動化・連続生産は、高コストと複雑性という長年のボトルネックを解消する上で不可欠で
す。閉鎖型自動バイオリアクターは汚染リスクを低減し、品質の一貫性を高める点で非常に有効であり
、これは定性的に見ても妥当な評価です。しかし、具体的なコスト削減率や生産性向上率の定量データ
が不足しており、導入効果の評価にはさらなる情報が必要です。日本には優れた製造技術を持つ企業が
多く、この分野での技術開発やCDMO（受託製造開発機関）としての役割拡大は大きな【機会】です。
一方で、海外の先進的な自動化システムやデジタル技術の導入に遅れれば、グローバルなCGTサプライ
チェーンにおける【脅威】となる可能性があります。特に、自家細胞治療の分散型製造モデルへの対応
は急務です。

その他の注目記事
FDA、初の制御性T細胞療法Orca-Tを承認（ASCO Post）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

同種HSCT後の慢性GVHDリスクを低減する初のTregベース免疫療法がFDA承認。移植医療の転帰改善に貢献。

CRISPR遺伝子治療exa-cel、小児向け進展（HCA Healthcare）
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

既存のCRISPR遺伝子治療exa-celが5〜11歳小児の鎌状赤血球症・βサラセミアで有望な結果。早期介入の可能性拡大
。

3Dバイオプリンティングオルガノイド、臨床応用へ（Reproductive Biology）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

3Dバイオプリンティング技術によるオルガノイドが腫瘍学、再生医療、創薬で進展。疾患モデル精度向上と個別化医療
に貢献。

iPSC由来「無尽蔵な」免疫細胞前駆体開発（ScienceDaily）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

iPSC由来の免疫細胞前駆体を無限培養する技術が開発され、CAR
T細胞療法の細胞供給制約を克服し、がん免疫療法を強化。

バイオファーマM&A;が2026年上半期に加速（BioPharma Dive）
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

Eli Lillyが250億ドル超を投じるなど、大手製薬企業がパイプライン強化のためM&A;を加速。CGT分野も活発。
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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;】中国における固形がんCAR-T「satri-cel」の臨床データ（特に長期安全性と有効性）を詳細に調査し
、自社の固形がん治療開発戦略への影響を評価する。

• 【製造】細胞・遺伝子治療製造における自動化・閉鎖型システムに関する最新技術動向をベンチマークし、既存
製造ラインとの比較分析を開始する。

• 【法務・薬事】FDAの「Manufacturing PreCheck Pilot Program」の対象企業と、そのプログラムを通じて得
られる規制当局との連携事例を調査し、日本の規制当局との対話に活用できないか検討する。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】山中因子を用いた老化治療に関する基礎研究の動向を調査し、自社の研究テーマとして取り組むべき
か、あるいは他社との協業の可能性を探る。

• 【調達】高品質なiPSC由来細胞や関連試薬を提供するサプライヤーを複数評価し、安定供給とコスト競争力の
ある調達戦略を検討する。

• 【経営企画】バイオファーマM&A;の最新動向（特にCGT分野）を分析し、自社のM&A;戦略や提携戦略に反映
させるためのレポートを作成する。

▍中長期（四半期〜）
• 【製造】CGT製造プロセスの完全自動化・閉鎖化に向けたロードマップを策定し、必要な設備投資と人材育成計
画を立案する。

• 【R&D;】AIを活用した新規CAR-T標的抗原探索の可能性を検討し、社内でのAI導入プロジェクト、または外部
パートナーとの連携を計画する。

• 【R&D;】自己免疫疾患に対するCAR
T細胞療法やiPSC由来細胞療法の応用研究を強化し、新たな治療モダリティとしての可能性を追求する。

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 | 2026-07-04
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#01 細胞・遺伝子治療製造の課題克服へ：連続生産と閉鎖型自動化システムが効率と品質を革新

#02 3Dバイオプリンティングオルガノイド、腫瘍学・再生医療・創薬で臨床応用への道を拓く

#03 CRISPR、B型肝炎ウイルス排除で初の臨床的証拠、プライム編集が初のヒト臨床試験へ

#04 HCA HealthcareがCRISPR遺伝子治療exa-celの小児向け進展を発表、鎌状赤血球症・βサラセミ
アで有望な結果

#05 FDAがGVHD向け同種細胞治療TREGZIを承認、欧州では先進細胞治療協会が発足

#06 FDA RMAT指定、累計162件に到達：ロケット・ファーマシューティカルズとCRISPRセラピュ
ーティクスがリード

#07 USC科学者がiPSC由来の「無尽蔵な」免疫細胞前駆体を開発、がん免疫療法を強化へ

#08 中国、固形腫瘍CAR-T「satri-cel」を世界初承認：胃腺がんで臨床的意義を確立

#09 FDA RMAT指定が2025年に過去最高48件を記録、CGTパイプラインの成熟と市場加速を示唆

#10 欧州バイオテックが次世代CGT製造技術を牽引：自動化・閉鎖型システムが分散型生産を加速

#11 固形腫瘍CAR-NK細胞療法の展望：CAR-Tに勝る安全性と既製化の可能性

#12 カルガリー大学の研究者が固形腫瘍向け「GCAR1」CAR T細胞療法を開発、肉腫・固形がんで有

望性

#13 ペン・メディシン、AIフレームワークでCAR T細胞療法向け新規標的GPNMBを発見、固形腫瘍
治療を前進

#14 エクソソーム臨床試験、2026年に世界で約90件：再生医療・診断バイオマーカー・ドラッグデ
リバリーで躍進

#15 CAR T細胞療法が自己免疫疾患治療へ拡大：約300例のCD19標的治療で予備データ報告

#16 Amerigo Scientificが高品質iPSC由来細胞をリリース、生物医学研究と細胞治療開発を加速

#17 KATUニュース：山中因子に基づく実験的遺伝子療法が老化細胞を標的に、緑内障で初期臨床試
験

#18 UniXellのiPS細胞由来パーキンソン病治療薬UX-DA003、米国臨床試験のIND承認を取得

#19 Vertex社のCRISPR遺伝子治療薬CASGEVY、2歳以上小児の鎌状赤血球症・βサラセミアでFDA

承認を拡大

#20 CellaresのCell Shuttleプラットフォーム、FDAの「Manufacturing PreCheck Pilot Program」
に採択、細胞治療製造で唯一の指定

#21 中国NMPA、Claudin18.2陽性固形がん向け初のCAR T細胞療法Satri-celを世界で初めて承認

#22 A2 BiotherapeuticsのCAR T細胞療法A2B543、進行固形がん向けにFDAファストトラック指定

を取得



#23 Fate Therapeutics、iPS細胞由来細胞免疫療法パイプラインの進捗を投資家カンファレンスで発
表予定

#24 FDA、同種HSCTを受ける血液がん患者向け初の制御性T細胞療法Orca-Tを承認、慢性GVHDリ

スクを低減

#25 オーストラリア、iCamuno Biotherapeuticsがパーキンソン病向け「ハイポイミューン神経細胞
療法」臨床試験を開始

#26 FDA未承認のエクソソーム療法、米国内で違法使用に警告：2024年〜2026年に6件以上の警告
書発行

#27 Capricor Therapeutics、デュシェンヌ型筋ジストロフィー治療薬DeramiocelのHOPE-2 OLE 5
年データとHOPE-3フェーズ3結果をPPMD 2026で発表

#28 バイオファーマM&Aが2026年上半期に加速：Eli Lillyが250億ドル超を投じ、大手製薬企業がパ
イプライン強化へ

#29 遺伝子治療分野に戦略的資金が流入：PfizerがCRISPRバイオテックに投資、AstraZenecaは中国
で細胞治療能力を強化

#30 FDA製造PreCheckパイロットプログラム、Cellaresを含む7社を選定し細胞治療製造プロセスの
効率化と迅速化を推進



#01 細胞・遺伝子治療製造の課題克服へ：連続生産と閉鎖
型自動化システムが効率と品質を革新

01_細胞・遺伝子治療製造の課題克服へ：連続生産と閉鎖型自動化システムが効率と品質を革
新

概要

細胞・遺伝子治療製品の商業的製造における主要な課題を克服するため、連続生産と

閉鎖型自動化システムが不可欠であることが強調されている。原料のばらつき、細胞
増殖時の効力変化、品質管理の複雑さが依然として課題であり、これらは治療効果と
コストに直結する。連続製造プロセスと閉鎖型自動バイオリアクター技術の導入は、

効率を向上させると同時に汚染リスクを最小限に抑える。これらの技術革新は、次世
代の細胞・遺伝子治療のスケールアップとアクセシビリティを劇的に改善する鍵とな

る。

公開日 2026年07月01日  News-Medical.net  イギリス



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療（CGT）製品の商業的製造において、連続生産プロセスと閉鎖型自動
バイオリアクター技術が、品質の一貫性確保と製造効率の大幅な向上に不可欠であるこ
とが明らかになった。これにより、従来のバッチ式生産に起因する汚染リスクとコスト
増大という課題が根本的に解決され、治療法の市場投入が加速される見込みだ。

技術・臨床詳細

CGT製造の主要な障壁は、原材料のばらつき、細胞増殖時の効力変化、複雑な品質管理
要件にある。特に自家細胞治療では、患者ごとに製造プロセスが必要となるため、手作
業に依存する従来の生産方法は高コストで非効率的だった。これに対し、連続製造プロ
セスは、原料供給から最終製品に至るまで、中断なく一連の工程を統合することで、生
産時間を短縮し、一貫性を高める。閉鎖型自動バイオリアクターは、環境からの汚染リ
スクを排除し、細胞の増殖と加工を厳密に制御することで、治療効果の安定性を保証す
る。また、デジタル製造技術の導入により、リアルタイムのデータ監視と分析が可能と
なり、品質管理とプロセス最適化が飛躍的に向上する。

背景・業界文脈

CGT分野は急速に拡大しており、多様な疾患に対する革新的な治療法が開発されてい
る。しかし、これらの治療法が広く患者に届くためには、製造コストの削減と生産能力
の拡大が喫緊の課題となっている。現在の製造インフラは、研究室規模の生産には対応
できるものの、大規模な商業生産には適していない。このため、製造プロセスの自動化
とスケーラビリティの確保は、業界全体の優先事項となっている。特に、従来の医薬品
製造で確立された品質基準をCGTに適用するには、独特の課題が存在する。GMP

（Good Manufacturing Practice）ガイドラインへの準拠を自動化システムに組み込むこ
とで、規制当局の承認プロセスを効率化できる。



今後の展望

今後、CGT製造は、より高度な自動化と人工知能（AI）の統合によってさらに進化する
と予測される。AIは、プロセスデータの分析、予知保全、品質保証の最適化に活用さ
れ、製造の効率と信頼性を一層高めるだろう。また、分散型製造モデルの採用も進む可
能性があり、治療が必要な場所の近くで製品を製造することで、サプライチェーンの複
雑さを軽減し、患者へのアクセスを改善することが期待されている。これらの進展は、
CGTがより多くの患者にとって手頃で利用しやすいものとなるための基盤を築くことと
なる。

元記事: https://www.news-medical.net/life-sciences/Cell-Gene-Therapy-Manufacturing-Closing-the-

Scale-Up-Gap.aspx

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.news-medical.net/life-sciences/Cell-Gene-Therapy-Manufacturing-Closing-the-Scale-Up-Gap.aspx
https://www.news-medical.net/life-sciences/Cell-Gene-Therapy-Manufacturing-Closing-the-Scale-Up-Gap.aspx


#02 3Dバイオプリンティングオルガノイド、腫瘍学・再
生医療・創薬で臨床応用への道を拓く

02_3Dバイオプリンティングオルガノイド、腫瘍学・再生医療・創薬で臨床応用への道を拓く

概要

3Dバイオプリンティング技術を駆使して作製されたオルガノイドが、腫瘍学、再生医
療、創薬といった多様な臨床応用分野で著しい進展を遂げている。このレビューで
は、最新のバイオプリンティング技術、高性能バイオインクの開発、そしてこれらの

オルガノイドを用いた応用事例が包括的に報告されている。特に、生体内の微小環境
をより忠実に再現できる能力により、疾患モデルとしての精度向上や個別化医療への
貢献が期待される。将来的にはAI統合、多オルガノイドシステム、規制経路の明確化

が、この技術のさらなる発展と臨床導入を加速させる鍵となる。

公開日 2026年06月30日  Reproductive Biology (Oxford Academic)  イギリス



詳細

主要成果

3Dバイオプリンティング技術によって構築されたオルガノイドが、腫瘍学、再生医療、
創薬の分野で画期的な進歩を遂げており、疾患モデリングと治療開発の新たなパラダイ
ムを提示している。これらのオルガノイドは、生体内の複雑な組織構造と機能を高精度
で再現できるため、従来の2D細胞培養や動物モデルの限界を克服し、臨床応用への道を
大きく開いている。

技術・臨床詳細

本レビューでは、3Dバイオプリンティングの最新技術（押し出し、インクジェット、レ
ーザー支援など）が、どのようにオルガノイドの形態学的・機能的特性を向上させてい
るかが詳細に解説されている。特に、生体適合性、機械的特性、細胞接着性を最適化し
た高性能バイオインク（例：ハイドロゲル、細胞外マトリックス由来材料）の開発が、
オルガノイドの長期培養と分化に不可欠な要素となっている。応用例としては、腫瘍オ
ルガノイドを用いた個別化がん治療薬スクリーニング、損傷組織（肝臓、腎臓、心臓な
ど）を代替する再生医療、神経変性疾患や感染症の創薬プラットフォームとしての活用
が挙げられる。これらのオルガノイドは、細胞間相互作用や組織特異的な微小環境を再
現することで、より生理学的に関連性の高い実験モデルを提供し、薬剤応答の予測精度
を向上させる。

背景・業界文脈

オルガノイド研究は近年飛躍的な進歩を遂げてきたが、自己組織化に依存する従来のオ
ルガノイドは、サイズや形状のばらつき、血管構造の欠如といった課題を抱えていた。
3Dバイオプリンティングは、これらの課題に対し、細胞の配置、生体インクの選択、外
部刺激の制御を精密に行うことで、より均一で複雑なオルガノイドを構築するソリュー
ションを提供する。この技術は、個別化医療の実現に向けた重要なステップであり、患
者由来iPS細胞を用いたオルガノイド生成により、各患者に最適化された治療法の開発
が可能になる。医薬品開発の観点からは、動物実験の削減と、ヒト特異的な薬物毒性評
価の精度向上に貢献し、新薬開発のコストと期間を大幅に短縮する可能性を秘めてい
る。



今後の展望

3Dバイオプリンティングオルガノイドの将来的な展望として、AIと機械学習の統合が予
測される。これにより、最適なバイオプリンティング条件の自動探索や、オルガノイド
の品質評価が効率化されるだろう。また、複数のオルガノイドを接続した「臓器オンチ
ップ」システムにより、生体内の多臓器間相互作用を再現し、全身的な薬物応答や疾患
進行をより正確にモデル化する研究が進む。さらに、規制当局がこの革新的な技術の臨
床適用に向けた明確なガイドラインを確立することが、その普及とアクセシビリティに
とって重要となる。これらの進展は、難病治療、再生医療、創薬における未だ満たされ
ていないニーズに応える可能性を秘めている。

元記事: https://academic.oup.com/rb/advance-article/doi/10.1093/rb/rbag142/8722305

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://academic.oup.com/rb/advance-article/doi/10.1093/rb/rbag142/8722305


#03 CRISPR、B型肝炎ウイルス排除で初の臨床的証拠、プ
ライム編集が初のヒト臨床試験へ

03_CRISPR、B型肝炎ウイルス排除で初の臨床的証拠、プライム編集が初のヒト臨床試験へ

概要

Precision BiosciencesのPBGENE-HBVが、慢性B型肝炎患者においてウイルスcccDNAを
排除する初の臨床的証拠を示し、CRISPRベースの治療法が感染症治療に新たな可能性
を開いた。また、Prime Medicineのin vivoプライム編集療法がニュージーランドで初

のヒト臨床試験を開始し、疾患原因遺伝子を直接補正する次世代遺伝子編集技術が臨
床段階に進展した。さらに、Prime MedicineのPM359がp47phox欠損性慢性肉芽腫性
疾患でFDA RMAT指定を受け、Intellia Therapeuticsのlonvo-zが遺伝性血管性浮腫の第3

相試験で肯定的な結果を報告するなど、CRISPR技術の多様な臨床応用が急速に進んで
いる。これらの進展は、これまで治療が困難であった疾患に対する革新的な解決策を
提供し、遺伝子治療市場に大きな影響を与える。

公開日 2026年06月26日  CRISPR Medicine News  アメリカ



詳細

主要成果

CRISPR遺伝子編集技術は、感染症治療と遺伝性疾患の両方で画期的な進展を遂げた。
Precision BiosciencesのB型肝炎治療薬PBGENE-HBVがウイルスcccDNAの排除で初の臨床
的証拠を示し、Prime Medicineのin vivoプライム編集療法がニュージーランドで初のヒ
ト臨床試験を開始したことで、次世代の治療法が急速に臨床応用段階へと移行してい
る。

技術・臨床詳細

Precision BiosciencesのPBGENE-HBVは、慢性B型肝炎患者を対象とした第1相臨床試験に
おいて、B型肝炎ウイルス（HBV）の複製に必要な共有結合閉環DNA（cccDNA）を効果
的に排除する能力を示した。これはCRISPRベースの技術が感染症の根本原因を標的とで
きる初の臨床的実証であり、ウイルス感染症に対する新たな治療戦略の道を開く。一
方、Prime Medicineのin vivoプライム編集療法は、遺伝子内の特定の塩基対を直接書き
換えることで、従来のCRISPR/Cas9よりも高い精度と安全性を実現する。ニュージーラ
ンドでの初回臨床試験は、その安全性と初期有効性を評価することを目的としている。
加えて、Prime MedicineのPM359は、重篤な免疫不全疾患であるp47phox欠損性慢性肉
芽腫性疾患（CGD）に対する治療薬として、FDAから再生医療先進治療（RMAT）指定
を受けた。さらに、Intellia Therapeuticsの遺伝性血管性浮腫（HAE）治療薬lonvo-zは、
第3相臨床試験において、従来の治療法と比較してHAE発作頻度を大幅に減少させる有
効性を示した。

背景・業界文脈

CRISPR技術は、過去数年間で遺伝子治療の中心的なツールとして浮上し、その精度と効
率性から「遺伝子のはさみ」として知られている。特にプライム編集のような次世代技
術は、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を低減し、より広範な
遺伝性疾患への応用が可能になると期待されている。FDAのRMAT指定は、重篤な疾患
に対する革新的な再生医療製品の開発と審査を加速させるためのものであり、PM359の
指定は、その治療ポテンシャルの高さを裏付けるものだ。HAEのような希少疾患に対す
る治療薬の開発は、患者の生活の質を劇的に改善するだけでなく、バイオ医薬品市場に
おける遺伝子治療の商業的成功を確固たるものにする。



今後の展望

これらの臨床試験の成功は、CRISPRベースの遺伝子治療が、これまで治療法が限られて
いた疾患に対して、根本的な解決策を提供できる可能性を示唆している。Precision

Biosciencesの成果は、他のウイルス感染症（例：HIV）へのCRISPR応用の可能性を広げ
るだろう。Prime Medicineのプライム編集技術は、その多用途性から、さらに多くの遺
伝性疾患に対する治験が開始されることが予想される。今後、これらの技術の長期的な
安全性と有効性に関するデータが蓄積されるにつれて、遺伝子治療は個別化医療の中心
的な柱の一つとなり、多くの患者に希望をもたらすことになるだろう。規制当局もこれ
らの技術革新に対応するため、審査プロセスの最適化を進める必要がある。

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

news/

収集日: 2026年07月03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/
https://crisprmedicinenews.com/news/cmn-weekly-26-june-2026-your-weekly-crispr-medicine-news/


#04 HCA HealthcareがCRISPR遺伝子治療exa-celの小児
向け進展を発表、鎌状赤血球症・βサラセミアで有望な結
果

04_HCA HealthcareがCRISPR遺伝子治療exa-celの小児向け進展を発表、鎌状赤血球症

概要

HCA Healthcareは、New England Journal of Medicineに発表されたVertex

Pharmaceuticalsがスポンサーを務める研究において、CRISPR遺伝子編集療法exa-celが
5〜11歳の鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアの小児患者に有望な結果を示し
たことを発表した。この研究では、exa-celが重篤な副作用なしに胎児ヘモグロビン産

生を増加させ、疾患症状を軽減できることが示された。これは既存のFDA承認療法が
より若い年齢層の患者にも安全かつ有効である可能性を示唆しており、遺伝性血液疾
患の早期介入の新たな可能性を開くものとして評価されている。本成果は、小児患者

への治療選択肢拡大と、遺伝子治療の適用範囲の拡大において重要なマイルストーン
となる。

公開日 2026年06月29日  HCA Healthcare  アメリカ



詳細

主要成果

HCA Healthcareは、5〜11歳の鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアの小児を対象
とした CRISPR遺伝子編集療法 exa-celに関するNew England Journal of Medicine
（NEJM）掲載の研究成果を発表した。本研究は、既存のFDA承認療法であるexa-cel

が、このより若い年齢層の患者にも安全かつ有望な有効性を示すことを明らかにし、遺
伝性血液疾患の早期介入の可能性を大幅に拡大するものである。

技術・臨床詳細

exa-cel（ exagamglogene autotemcel）は、患者自身の造血幹細胞を採取し、
CRISPR/Cas9技術を用いて遺伝子編集を行うことで、胎児ヘモグロビン（HbF）の産生
を再活性化させる革新的な治療法である。この研究では、5〜11歳の鎌状赤血球症患者
および輸血依存性βサラセミア患者を対象に、exa-celの安全性と有効性が評価された。
結果として、治療を受けた小児患者において、重篤な安全性に関する懸念は見られず、
HbFレベルの持続的な上昇が確認された。これにより、鎌状赤血球症患者では血管閉塞
性発作（VOCs）の発生率が顕著に減少し、βサラセミア患者では輸血の必要性が排除ま
たは大幅に減少した。この成果は、既存のexa-celの適応年齢層を拡大する可能性を示唆
し、小児期からの治療介入が病状の進行を抑制し、長期的なQOLを改善する上で極めて
重要である。

背景・業界文脈

鎌状赤血球症およびβサラセミアは、重篤な遺伝性血液疾患であり、これまで治療選択
肢が限られていた。骨髄移植は唯一の治癒的治療法であったが、適合ドナーの制限や移
植に伴うリスクが大きいという課題があった。exa-celは、これらの疾患に対する初の
CRISPR遺伝子編集療法として、成人患者を対象にFDAおよびEMAから承認されており、
既存の治療パラダイムを大きく変えた。今回の小児患者を対象とした研究は、Vertex
Pharmaceuticalsがスポンサーを務め、遺伝子治療の安全性と有効性に関する知見を深め
るものであり、小児患者のアンメットメディカルニーズに応える上で重要な意味を持
つ。遺伝子治療は、病気の根源にアプローチするため、特に小児期に介入することで、
疾患の長期的な影響を最小限に抑えることができると期待されている。



今後の展望

今回の肯定的な研究結果は、exa-celの小児患者への適応拡大に向けた規制当局の審査プ
ロセスを加速させる可能性がある。今後、より大規模な患者コホートでの長期的な追跡
調査が引き続き行われ、治療の耐久性や潜在的な晩期合併症に関するデータが収集され
ることが重要である。この成功は、他の遺伝性疾患に対するCRISPRベースの治療法の開
発にも弾みをつけるものであり、小児期の重篤な遺伝性疾患の治療において、遺伝子編
集技術がますます中心的な役割を果たす未来が期待される。また、早期介入による疾患
の進行抑制は、医療システム全体の負担軽減にも繋がるだろう。

元記事: https://hcahealthcaretoday.com/2026/06/29/hca-healthcare-announces-new-england-journal-

of-medicine-study-highlighting-advances-in-crispr-based-therapy-for-children/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#05 FDAがGVHD向け同種細胞治療TREGZIを承認、欧州
では先進細胞治療協会が発足

05_FDAがGVHD向け同種細胞治療TREGZIを承認、欧州では先進細胞治療協会が発足

概要

FDAが移植片対宿主病（GVHD）を対象としたOrca Bioの同種細胞治療TREGZI（Orc-

T®）を承認した。これは、Precision-T第3相試験の結果に基づき、GVHDの抑制と免疫
再構築を目的とした画期的な治療法となる。また、Siren Biotechnologyが脳腫瘍向け

AAV免疫遺伝子治療の臨床開発で800万ドルのCIRM助成金を獲得し、欧州では先進細
胞治療の課題に取り組むための協会が新たに設立された。さらに、FDAの
Manufacturing PreCheck Pilot Programには7社が選定され、製造の効率化と品質向上

を目指す。これらの動きは、細胞治療分野における臨床開発の加速と、製造・規制環
境の成熟を示している。

公開日 2026年07月02日  RegMedNet  イギリス



詳細

主要成果

FDAは、移植片対宿主病（GVHD）の予防と治療を目的としたOrca Bioの同種細胞治療
TREGZI（Orc-T®）を承認した。これは、骨髄移植後の主要な合併症に対する新たな治
療選択肢を提供し、患者の予後改善に貢献する画期的な成果である。また、欧州では先
進細胞治療の課題に包括的に取り組むための新たな業界団体が設立された。

技術・臨床詳細

TREGZIは、Orca Bioが開発した精密なT細胞操作技術を活用した同種細胞治療である。
この治療法は、骨髄移植後におけるGVHDの発症を抑制し、同時に患者の免疫システム
を効率的に再構築することを目指している。第3相Precision-T試験では、標準治療と比
較してGVHDの発生率を統計的に有意に減少させ、移植後の早期の免疫回復を促進する
ことが示された。Siren Biotechnologyは、脳腫瘍を標的としたアデノ随伴ウイルス
（AAV）ベースの免疫遺伝子治療薬の開発に対し、カリフォルニア再生医療機構
（CIRM）から800万ドルの助成金を獲得した。これは、難治性脳腫瘍に対する遺伝子治
療の可能性を追求する重要な資金となる。欧州で設立された先進細胞治療協会は、複雑
な規制環境、製造の標準化、市場へのアクセスといった課題に対し、共通のプラットフ
ォームを通じて業界全体の協力と進歩を促進することを目的としている。また、FDAの
Manufacturing PreCheck Pilot Programに選ばれた7社は、革新的な製造技術や品質管理
手法の導入を検討しており、早期の規制当局との連携を通じて、承認プロセスの効率化
を目指している。

背景・業界文脈

GVHDは、同種造血幹細胞移植後の主要な合併症であり、重篤な罹患率と死亡率に繋が
る。既存のGVHD治療法は有効性が限定的であり、新たな治療法の開発が強く求められ
ていた。TREGZIの承認は、このアンメットメディカルニーズに応えるものであり、精密
な細胞操作技術が臨床で成功を収めた事例として、細胞治療分野全体に大きな影響を与
えるだろう。欧州での協会設立は、細胞・遺伝子治療製品の商業化と普及における国際
的な規制と製造の課題が、いかに重要であるかを浮き彫りにしている。米国FDAの
Manufacturing PreCheck Programは、承認申請前の段階から製造プロセスに関するフィ
ードバックを提供することで、開発企業がより効率的に製品を市場に投入できるよう支
援することを意図している。



今後の展望

TREGZIの承認は、GVHDの治療パラダイムを大きく変える可能性を秘めている。今後、
より広範な患者集団における長期的な有効性と安全性のデータが注目される。Siren

Biotechnologyの助成金獲得は、AAV遺伝子治療が脳腫瘍のような困難な標的に対しても
有望であることを示しており、今後の臨床開発の進捗が期待される。欧州における新し
い協会は、規制当局との対話強化、製造技術の共有、品質基準の統一を通じて、欧州の
先進細胞治療エコシステムの成長を促進する重要な役割を果たすだろう。FDAの
PreCheckプログラムの成功は、他国の規制機関にも影響を与え、グローバルな細胞・遺
伝子治療の開発環境をさらに最適化する可能性がある。

元記事: https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-association-launches-to-address-challenges-

in-advanced-cell-therapies-in-europe/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#06 FDA RMAT指定、累計162件に到達：ロケット・ファ
ーマシューティカルズとCRISPRセラピューティクスがリ
ード

概要

FDAが公表した再生医療先進治療（RMAT）指定の累計が162件に達し、申請された

RMATの約半数が承認されていることがBioInformantのデータで明らかになった。この
動向は、革新的な再生医療製品のパイプラインが成熟し、規制当局の迅速な審査経路
を活用していることを示している。特に、Rocket Pharmaceuticalsが5件、CRISPR

Therapeuticsが4件のRMAT指定を獲得しており、希少疾患や腫瘍学領域におけるリー
ダーシップを発揮している。RMAT指定は、次世代の変革的な治療法が市場に到達する
前の強力なシグナルとして機能し、バイオ医薬品業界の投資家や開発者にとって重要

な指標となる。

公開日 2026年06月28日  BioInformant  アメリカ



詳細

主要成果

米FDAが公表した再生医療先進治療（RMAT）指定の総数が162件に達し、RMAT申請の
約50%が指定を承認されていることが、BioInformantの最新データベース分析で明らか
になった。これは、細胞・遺伝子治療製品のパイプラインが急速に成長し、市場投入に
向けて規制当局の迅速な審査経路を効果的に利用していることを明確に示している。

技術・臨床詳細

RMAT指定は、重篤または生命を脅かす疾患を治療、修正、または治癒することを目的
とした再生医療製品に与えられる。この指定により、FDAは開発企業に対し、早期の段
階から集中的なガイダンスを提供し、ローリングレビューや加速承認などの迅速な審査
メカニズムを適用することが可能となる。データによると、RMAT指定を最も多く獲得
している企業の一つはRocket Pharmaceuticalsで、同社は遺伝性疾患に対する遺伝子治
療パイプラインで5件の指定を受けている。また、遺伝子編集技術のリーダーである
CRISPR Therapeuticsも、4件のRMAT指定を獲得し、その革新的な治療法の進展が評価さ
れている。これらの指定は、これらの企業が開発している治療法が、既存の治療法と比
較して臨床的に有意な改善をもたらす可能性が高いことを示唆している。

背景・業界文脈

21世紀Cures法によって2016年に導入されたRMAT指定は、再生医療および細胞・遺伝
子治療分野のイノベーションを加速させることを目的としている。従来の医薬品承認プ
ロセスに比べて、RMATは早期の臨床データに基づいて開発フェーズから規制当局との
連携を強化するため、製品が患者に届くまでの期間を大幅に短縮できる可能性がある。
この制度は、特に希少疾患やがんなど、アンメットメディカルニーズが高い領域での開
発にインセンティブを与えている。FDAが公表するRMAT指定リストは、業界のトレン
ドを把握し、どの企業や技術が次の主要なブレークスルーを生み出す可能性を秘めてい
るかを特定するための貴重な情報源となっている。



今後の展望

RMAT指定の継続的な増加は、再生医療分野の活発な研究開発と、より多くの革新的な
治療法が臨床試験段階を経て承認に近づいていることを示している。今後、RMAT指定
を受けた製品の臨床試験結果が発表され、実際に市場に投入されることで、多くの患者
の生活が改善されることが期待される。また、RMAT指定を受けた製品の商業的成功
は、さらなる投資を呼び込み、この分野全体の成長を加速させるだろう。規制当局と開
発企業間の早期連携は、今後も複雑な再生医療製品の開発を効率的に進める上で不可欠
な要素となる。

元記事: https://bioinformant.com/product/rmat-designations/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://bioinformant.com/product/rmat-designations/


#07 USC科学者がiPSC由来の「無尽蔵な」免疫細胞前駆体
を開発、がん免疫療法を強化へ

概要

南カリフォルニア大学（USC）の科学者が、人工多能性幹細胞（iPSC）に着想を得た
新技術を用いて、がん細胞を攻撃し免疫応答を強化する免疫細胞前駆体を事実上無尽
蔵に培養することに成功した。この画期的なアプローチは、CAR T細胞療法のような既

存のがん免疫療法の課題である細胞供給の制約を克服する可能性を秘めている。動物
実験では、これらの細胞が腫瘍と効果的に戦い、免疫機能を回復させることを実証
し、耐久性のある既製（off-the-shelf）治療プラットフォームとしての大きな有望性を

示した。この成果は、個別化医療の次のフロンティアとして、より広く、より安価な
がん治療への道を開くものである。

公開日 2026年06月29日  ScienceDaily (University of Southern California)  アメリカ



詳細

主要成果

南カリフォルニア大学（USC）の科学者チームが、幹細胞にヒントを得た革新的な技術
を開発し、がん細胞を特異的に攻撃し、免疫応答を大幅に強化する能力を持つ免疫細胞
前駆体を、実質的に無限に培養することに成功した。このブレークスルーは、細胞供給
の制約が課題となっていた既存のがん免疫療法、特にCAR T細胞療法のスケーラビリテ
ィとアクセシビリティを劇的に改善する可能性を秘めている。

技術・臨床詳細

この新技術は、人工多能性幹細胞（iPSC）の特性を利用している。iPSCは、理論上無限
に増殖し、体内のあらゆる種類の細胞に分化する能力を持つ。研究チームは、これらの
iPSCを特殊な条件下で培養することで、NK細胞（ナチュラルキラー細胞）やT細胞など
の強力な抗がん免疫細胞へと分化する前駆体を効率的に誘導することに成功した。この
iPSC由来免疫細胞前駆体は、患者の体内で増殖・成熟し、腫瘍微小環境を効果的に認識
してがん細胞を死滅させることが、複数の動物モデルでの前臨床試験で示された。さら
に、これらの細胞は免疫記憶を形成し、がんの再発に対する長期的な防御を提供する可
能性も示唆されている。この「既製（off-the-shelf）」プラットフォームは、製造プロ
セスを標準化し、個別化されたCAR T細胞療法の高コストと長い製造時間を回避できる
ため、より多くの患者に迅速に治療を提供できる可能性がある。

背景・業界文脈

がん免疫療法、特にCAR T細胞療法は、一部の血液がんで驚異的な成功を収めている。
しかし、これらの治療法は患者自身のT細胞を遺伝子改変する必要があるため、製造が
複雑で高コストであり、製造に数週間を要するという課題がある。これにより、進行性
の病態を持つ患者にとってアクセスが制限されている。iPSC由来の既製免疫細胞は、こ
れらの制約を克服するための有望なアプローチとして注目されており、大量生産が可能
で、さまざまな患者に投与できる普遍的な細胞源を提供することを目的としている。今
回のUSCの成果は、この分野における重要なマイルストーンであり、次世代のがん免疫
療法の開発を加速させるものと期待される。



今後の展望

このiPSC由来免疫細胞前駆体技術は、今後ヒトを対象とした臨床試験へと進むことが期
待される。初期の臨床試験では、安全性プロファイルと固形腫瘍における有効性が評価
されるだろう。成功すれば、この技術は、白血病やリンパ腫だけでなく、これまで治療
が困難とされてきた固形腫瘍を含む、より広範ながん種に対する新しい治療選択肢を提
供する可能性を秘めている。長期的な目標は、患者の体内でがんを継続的に監視・攻撃
できる「生きた薬」を提供することであり、がん治療のパラダイムを根本的に変える可
能性がある。さらに、このプラットフォームは、自己免疫疾患や感染症など、他疾患に
対する細胞療法の開発にも応用できる可能性がある。

元記事: https://www.sciencedaily.com/releases/2026/06/260620100317.htm

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.sciencedaily.com/releases/2026/06/260620100317.htm


#08 中国、固形腫瘍CAR-T「satri-cel」を世界初承認：胃
腺がんで臨床的意義を確立

概要

中国国家薬品監督管理局（NMPA）は、CARsgen Therapeuticsの固形腫瘍CAR-T細胞療
法「satri-cel」を、HER2陰性、Claudin18.2陽性の進行胃腺がんおよび胃食道接合部腺
がんを対象に承認した。これは主要市場における固形腫瘍CAR-T療法として世界初の

承認であり、難治性固形がんにCAR-T療法が適用できる新たな時代を画する。米国を
含む他の主要市場での承認動向に大きな関心が寄せられており、特に米FDAは中国の
臨床試験データを受け入れる姿勢を見せているため、グローバルな開発競争に拍車が

かかることが予想される。本承認は、CAR-T療法の適用範囲を血液がんから固形がん
に拡大する上で極めて重要なマイルストーンとなる。

公開日 2026年06月30日  Fierce Biotech  アメリカ



詳細

主要成果

中国国家薬品監督管理局（NMPA）は、CARsgen Therapeuticsが開発した固形腫瘍キメ
ラ抗原受容体（CAR）T細胞療法「satri-cel」を、HER2陰性、Claudin18.2陽性の進行胃
腺がんおよび胃食道接合部腺がんを対象に承認した。この承認は、主要な規制市場にお
いて固形腫瘍に対するCAR-T細胞療法が初めて商業化された事例であり、これまで治療
が困難であった固形がんに対する画期的な治療選択肢を提供する。

技術・臨床詳細

satri-cel（開発コード : CT041）は、がん細胞表面に過剰発現するタンパク質である
Claudin18.2を標的とする自家CAR T細胞療法である。胃腺がんや胃食道接合部腺がんの
多くがこのClaudin18.2を発現しており、有効な標的となる。CARsgenは、中国国内で実
施された多施設共同第1b/2相臨床試験において、satri-celが進行胃がん患者に対して有
望な有効性と許容可能な安全性プロファイルを示すことを報告している。具体的には、
既存の治療法に抵抗性を示す患者群において、客観的奏効率（ORR）が約48%、病勢コ
ントロール率（DCR）が約80%を達成したとされている。主要な副作用は、他のCAR T

細胞療法と同様に、サイトカイン放出症候群（CRS）と神経毒性（ICANS）であった
が、管理可能であった。この成果は、固形腫瘍微小環境におけるCAR T細胞療法の課題
（腫瘍浸潤の困難さ、T細胞の疲弊など）を部分的に克服したことを示している。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法は、急性リンパ性白血病や非ホジキンリンパ腫などの血液がんに対して
目覚ましい成功を収めてきた。しかし、固形腫瘍においては、免疫抑制的な微小環境、
CAR T細胞の腫瘍へのホーミング能力の低さ、抗原の均一な発現の欠如など、固有の課
題が存在し、これまで承認された治療法はなかった。中国は、CAR T細胞療法の臨床開
発において世界をリードする国の一つであり、今回のsatri-celの承認は、中国のバイオ
医薬品イノベーション能力の高まりを象徴している。この承認は、米国FDAをはじめと
する他の規制機関が、固形腫瘍CAR T細胞療法の審査基準や臨床データの評価方法を見
直すきっかけとなるだろう。特に、米国FDAが中国での臨床試験データを受け入れる方
針を示していることから、satri-celが米国市場でも承認される可能性が高まっている。



今後の展望

satri-celの中国での承認は、固形がん患者に対するCAR T細胞療法の新たな希望をもたら
す。今後、CARsgen Therapeuticsは、米国での規制当局との協議を進め、satri-celのグ
ローバルな展開を目指すことになるだろう。米国での承認が得られれば、消化器がん患
者にとって治療選択肢が大きく広がる。このブレークスルーは、他の固形腫瘍、例えば
膵臓がんや卵巣がんなどにおいても、Claudin18.2のような新規標的を探索する研究開発
を加速させる可能性を秘めている。また、この成功は、固形腫瘍微小環境を克服するた
めの新たな細胞工学戦略や併用療法開発への投資を促進し、CAR T細胞療法全体の進歩
に貢献するだろう。

元記事: https://www.fiercebiotech.com/research/china-approved-worlds-first-solid-tumor-car-t-therapy-

when-will-us-follow

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fiercebiotech.com/research/china-approved-worlds-first-solid-tumor-car-t-therapy-when-will-us-follow
https://www.fiercebiotech.com/research/china-approved-worlds-first-solid-tumor-car-t-therapy-when-will-us-follow


#09 FDA RMAT指定が2025年に過去最高48件を記録、
CGTパイプラインの成熟と市場加速を示唆

概要

FDAによる再生医療先進治療（RMAT）指定の付与が2024年から急増し、2025年には
過去最高の48件に達したことが、Pharmaceutical Technologyの分析で明らかになっ
た。この記録的な増加は、細胞・遺伝子治療（CGT）パイプラインの著しい成熟と、

これらの革新的な治療法が規制当局の審査プロセスに効率的に移行していることを示
唆している。RMAT指定は、重篤な疾患を治療、修正、または治癒することを目的とし
た再生医療製品に、迅速な開発と審査を促進するために設けられた特別な経路であ

る。この動向は、多くの画期的なCGT製品が今後数年で市場に投入される可能性が高
まっていることを意味し、患者へのアクセス拡大に寄与する。

公開日 2026年07月01日  Pharmaceutical Technology  イギリス



詳細

主要成果

米FDAによる再生医療先進治療（RMAT）指定の年間付与数が、2024年から顕著に増加
し、2025年には過去最高の48件に達した。この急増は、細胞・遺伝子治療（CGT）製品
のパイプラインが成熟段階に入り、これらの治療法が規制当局の承認に向けて効率的に
進行していることを明確に示している。

技術・臨床詳細

RMAT指定は、重篤または生命を脅かす疾患を治療、修正、または治癒することを目的
とした再生医療製品に適用される。この指定を受けた製品は、FDAから集中的なガイダ
ンス、早期の規制当局との対話、および加速承認やローリングレビューといった迅速な
審査メカニズムの恩恵を受けることができる。2016年の21世紀Cures法によって導入さ
れて以来、RMAT指定はCGTの開発を加速させるための重要なツールとして機能してき
た。2025年の記録的な指定数48件は、バイオテクノロジー企業が臨床試験で有望な初期
データ（例：第1相、第2相試験のデータ）をより多く生成していることを反映してい
る。これらのデータは、既存の治療法と比較して臨床的に有意な改善を示す可能性があ
り、RMAT指定の基準を満たす。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は、過去10年間で目覚ましい進歩を遂げ、血液がんや一部の遺伝
性疾患に対して画期的な治療法を提供してきた。しかし、これらの複雑なモダリティの
開発、製造、規制プロセスには固有の課題が存在する。RMAT指定の急増は、これらの
課題を克服するための研究開発投資が実を結び始めていることを示しており、特にが
ん、希少疾患、および神経変性疾患の領域で多くの製品がパイプラインに控えている。
この指定は、医薬品開発企業にとって、製品の市場投入を加速させるだけでなく、投資
家からの関心を引きつけ、さらなる研究開発資金を確保するための重要な指標となる。



今後の展望

RMAT指定数の持続的な増加は、今後数年間でより多くのCGT製品がFDAの承認を得て市
場に投入される可能性が高いことを意味する。これは患者にとって、これまで治療選択
肢が限られていた疾患に対するアクセスが大幅に改善されることを意味する。また、
RMAT指定を受けた製品の商業的成功は、この分野へのさらなるイノベーションと投資
を促進するだろう。ただし、RMAT指定は迅速な開発を保証するものではあるが、最終
的な承認には依然として厳格な有効性および安全性データの提出が必要となる。業界
は、規制当局との継続的な連携を通じて、これらの革新的な治療法が安全かつ効率的に
患者に届けられるよう努力を続ける必要がある。

元記事: https://www.pharmaceutical-technology.com/analyst-comment/surge-in-rmat-designations-

awarded-by-the-fda/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pharmaceutical-technology.com/analyst-comment/surge-in-rmat-designations-awarded-by-the-fda/
https://www.pharmaceutical-technology.com/analyst-comment/surge-in-rmat-designations-awarded-by-the-fda/


#10 欧州バイオテックが次世代CGT製造技術を牽引：自動
化・閉鎖型システムが分散型生産を加速

概要

欧州のバイオテクノロジー企業が、細胞・遺伝子治療（CGT）の次世代製造技術開発
を主導している。Ori Biotechのような企業は、製造コスト削減、製品一貫性確保、お
よび分散型製造を可能にする閉鎖型自動システムを開発している。特に自家細胞治療

における製造の複雑さに対処するため、自動化されたクローズドループプラットフォ
ーム、スケーラブルなレンチウイルスベクターCDMO能力、酵素合成DNA、バイオリ
アクターベースの幹細胞増殖などの革新的な技術が進化している。これらの技術は、

CGT製品の商業化と患者へのアクセス拡大を加速させる上で不可欠であり、欧州がこ
の分野のイノベーションハブとしての役割を強化している。

公開日 2026年06月30日  PharmTech.com  ヨーロッパ



詳細

主要成果

欧州のバイオテクノロジー企業が、次世代の細胞・遺伝子治療（CGT）製造技術の開発
を積極的に推進しており、製造コストの劇的な削減、製品品質の一貫性の向上、そして
分散型製造モデルの実現を目指している。特に、自家細胞治療の複雑性に対応するため
の閉鎖型自動システムが、このイノベーションの中心となっている。

技術・臨床詳細

Ori Biotechは、その代表例として、CGT製品の製造プロセスを完全に自動化し、閉鎖環
境下で実行する独自のプラットフォームを開発している。このシステムは、手作業によ
る介入を最小限に抑えることで、人為的エラーと汚染リスクを大幅に削減する。これに
より、製造の一貫性と再現性が向上し、厳しい規制要件への適合が容易になる。さら
に、スケーラブルなレンチウイルスベクターの受託製造開発機関（CDMO）能力の進化
は、遺伝子治療ベクターの供給ボトルネックを解消し、より効率的な治療法の開発を支
援する。また、酵素合成DNA（esDNA）のような革新的な非ウイルス性ベクター技術
や、バイオリアクターベースの幹細胞増殖技術は、製造コストをさらに削減し、大規模
生産を可能にする。これらの技術は、自家細胞治療の「ラボから患者へ」という複雑な
サプライチェーンを簡素化し、グローバルなCGT製造の課題に対処するための包括的な
ソリューションを提供している。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は、血液がんや一部の遺伝性疾患に対して画期的な治療法を提供
しているが、その商業化と大規模展開は、製造の複雑性、高コスト、および品質管理の
課題によって阻害されてきた。特に自家細胞治療は、患者ごとにカスタマイズされた製
造が必要であるため、そのスケーラビリティが大きなボトルネックとなっていた。欧州
は、強力なバイオテクノロジー研究基盤と支援的な規制環境を持つため、CGT製造イノ
ベーションの重要なハブとして台頭している。欧州委員会は、先進治療医薬品
（ATMP）に対するフレームワークを整備し、イノベーションを促進しつつ、患者安全
を確保することを目指している。



今後の展望

欧州における次世代CGT製造技術の進展は、グローバルな治療薬のアクセシビリティを
大きく向上させる可能性を秘めている。自動化された閉鎖型システムと分散型製造モデ
ルは、患者の近くで治療薬を製造することを可能にし、サプライチェーンの複雑性を軽
減するだろう。これにより、治療のリードタイムが短縮され、緊急性の高い患者へのア
クセスが改善される。将来的には、これらの技術が標準化され、国際的な規制当局によ
って広く受け入れられることで、CGT製造のコストがさらに低下し、より多くの患者に
とって手頃な価格で利用できるようになることが期待される。欧州は、この変革の最前
線に立ち続けることで、世界の細胞・遺伝子治療市場における戦略的優位性を確立する
だろう。

元記事: https://www.pharmtech.com/view/european-biotechs-developing-next-generation-cell-and-

gene-therapy-manufacturing-technologies

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pharmtech.com/view/european-biotechs-developing-next-generation-cell-and-gene-therapy-manufacturing-technologies
https://www.pharmtech.com/view/european-biotechs-developing-next-generation-cell-and-gene-therapy-manufacturing-technologies


#11 固形腫瘍CAR-NK細胞療法の展望：CAR-Tに勝る安全
性と既製化の可能性

概要

キメラ抗原受容体（CAR）遺伝子改変ナチュラルキラー（NK）細胞が、固形腫瘍治療
における有望な免疫療法戦略として注目されていることを示すレビューが発表され
た。CAR-T細胞療法と比較して、CAR-NK細胞は内在性の抗腫瘍活性、優れた安全性プ

ロファイル、およびスケーラブルな既製（off-the-shelf）同種製造の可能性という明確
な利点を提供する。固形腫瘍微小環境がNK細胞の持続性、ホーミング、浸潤を妨げる
という課題は残るものの、前臨床戦略と初期臨床試験で重要な進展が見られている。

この技術は、現在の固形腫瘍治療のパラダイムを変革し、より安全で汎用性の高い細
胞療法の開発に貢献する可能性を秘めている。

公開日 2026年06月25日  Cell Reports Medicine (via PubMed)  アメリカ



詳細

主要成果

キメラ抗原受容体（CAR）遺伝子改変ナチュラルキラー（NK）細胞は、固形腫瘍治療に
おいてCAR-T細胞療法と比較して優れた安全性と既製（off-the-shelf）製造の可能性を
持つ有望な免疫療法戦略として浮上している。最新のレビューでは、固形腫瘍における
CAR-NK細胞療法の現状と将来の方向性が詳細に分析されている。

技術・臨床詳細

CAR-NK細胞は、T細胞と同様にCARを発現させることで、特定のがん細胞抗原を標的と
するように設計される。しかし、CAR-T細胞とは異なり、CAR-NK細胞は、Major

Histocompatibility Complex (MHC) の適合性を必要としないため、レシピエントに対す
るGVHD（移植片対宿主病）のリスクが極めて低いという特徴を持つ。また、NK細胞は
内在性の細胞毒性メカニズム（パーフォリン/グランザイム経路、ADCCなど）を有して
おり、CARを介した標的認識に加えて、非特異的ながん細胞の殺傷も可能である。固形
腫瘍微小環境（TME）は、NK細胞の腫瘍内へのホーミング、浸潤、持続性、および活
性を阻害する免疫抑制因子（例：TGF-β、PGE2）に富んでおり、CAR-NK細胞療法の主
要な課題となっている。しかし、最近の前臨床研究では、IL-15などのサイトカインによ
るNK細胞の活性化、キモカイン受容体の過剰発現によるホーミングの改善、または免
疫チェックポイント阻害剤との併用によって、これらの課題を克服する戦略が示されて
いる。初期の臨床試験では、一部の固形腫瘍においてCAR-NK細胞が良好な安全性プロ
ファイルを示し、限定的ながらも有望な抗腫瘍活性が報告されている。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法は血液がんで目覚ましい成功を収めたが、固形腫瘍に対する有効性は限
定的であり、サイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性（ICANS）といった重篤な副
作用のリスクを伴う。また、自家CAR T細胞療法は製造が複雑でコストが高く、多くの
患者にとってアクセスが困難であるという課題があった。CAR-NK細胞療法は、これら
の課題に対する代替手段として注目されている。iPSC（人工多能性幹細胞）由来のNK

細胞を用いることで、品質管理された既製の同種CAR-NK細胞製品を大規模かつコスト
効率よく製造できる可能性があり、これはより広範な患者集団へのアクセスを可能にす
る点で革新的である。固形腫瘍に対するCAR-NK細胞療法の開発は、がん免疫療法の次
のフロンティアとして位置づけられている。



今後の展望

固形腫瘍に対するCAR-NK細胞療法の研究は急速に進展しており、今後はTMEにおける
NK細胞の機能不全をさらに克服するための新たな分子工学戦略、例えばデュアルCARデ
ザインやサイトカイン産生能を持つ「アーマード」CAR-NK細胞の開発が期待される。
また、他の治療法（放射線療法、化学療法、分子標的薬、免疫チェックポイント阻害
剤）との併用療法は、相乗効果を生み出し、抗腫瘍効果を高める可能性がある。ヒトに
おけるより大規模な臨床試験を通じて、長期的な安全性、有効性、および治療の耐久性
が確立されることが次の重要なステップとなる。CAR-NK細胞療法が固形腫瘍治療の標
準治療の一部となることで、多くのがん患者に新たな希望がもたらされるだろう。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42349415/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42349415/


#12 カルガリー大学の研究者が固形腫瘍向け「GCAR1」
CAR T細胞療法を開発、肉腫・固形がんで有望性

概要

カルガリー大学とマクマスター大学の研究者が、固形腫瘍に存在する独自の標的を発
見し、これを利用して実験的なCAR T細胞療法「GCAR1」を開発した。この療法は、
患者自身の免疫システムを訓練してがん細胞を認識し殺傷するもので、肉腫やその他

の固形がんの治療において有望な前臨床および初期臨床的結果を示している。研究は
NatureとNature Cancerに同時掲載され、固形腫瘍CAR T細胞療法の長年の課題であっ
た効果的な標的発見にブレークスルーをもたらした。GCAR1は、難治性の固形がんに

苦しむ患者に新たな治療選択肢を提供する可能性があり、がん免疫療法のフロンティ
アを拡大する重要な進展である。

公開日 2026年07月03日  News-Medical.net (University of Calgary発表)  カナダ



詳細

主要成果

カルガリー大学およびマクマスター大学の研究者チームが、固形腫瘍に特異的に発現す
る新規標的を特定し、これに基づいた初の実験的CAR T細胞療法「GCAR1」を開発し
た。この画期的なアプローチは、肉腫およびその他のがん種を対象とした前臨床試験と
初期臨床試験において、非常に有望な抗腫瘍活性を示すことに成功した。本研究成果
は、『Nature』と『Nature Cancer』に同時発表され、固形腫瘍CAR T細胞療法分野にお
ける長年の課題であった、安全かつ効果的な標的発見に大きなブレークスルーをもたら
した。

技術・臨床詳細

GCAR1は、研究者が固形腫瘍に広く存在するが、正常組織にはほとんど発現しない特定
の糖タンパク質を標的とするように設計された。この標的の発見は、がん細胞と正常細
胞を区別するための精密な識別を可能にし、オフターゲット毒性のリスクを大幅に低減
する。GCAR1療法では、患者自身のT細胞を採取し、体外で遺伝子改変してこの新規標
的に結合するキメラ抗原受容体を発現させる。その後、改変されたT細胞を患者に戻す
ことで、武装した「生きた薬」ががん細胞を特異的に探し出して破壊する。前臨床動物
モデルおよび少数の患者を対象とした初期臨床試験では、GCAR1が肉腫やその他の固形
腫瘍において強力な抗腫瘍効果を示し、腫瘍の縮小または安定化に貢献することが確認
された。安全性プロファイルも許容範囲内であり、他のCAR T細胞療法で報告される重
篤なサイトカイン放出症候群や神経毒性は限定的であった。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法は、血液がんにおいて劇的な成功を収めてきたが、固形腫瘍に対する有
効性は、適切な標的の不足、腫瘍微小環境の免疫抑制性、CAR T細胞の腫瘍への浸潤能
力の限界などの課題により、限定的であった。今回のGCAR1の開発は、これらの課題の
一つである「固形腫瘍特異的標的の同定」に成功した点で非常に重要である。このブレ
ークスルーは、固形腫瘍に対するCAR T細胞療法の開発競争を加速させ、世界中の研究
者や製薬企業が同様の標的やアプローチを探索するきっかけとなるだろう。Natureと
Nature Cancerという一流科学誌での同時掲載は、本研究の科学的妥当性と臨床的意義
の高さを示している。



今後の展望

GCAR1は、今後より大規模な患者コホートを対象とした後期臨床試験に進むことが期待
される。これらの試験では、長期的な安全性、有効性、および治療の耐久性が評価され
ることになる。もし成功すれば、GCAR1は肉腫やその他の治療抵抗性固形がんの患者に
対する画期的な治療選択肢となるだろう。このアプローチは、他の固形腫瘍タイプにも
応用できる可能性を秘めており、同様の新規腫瘍特異的抗原の発見を促進するかもしれ
ない。最終的には、GCAR1のような標的指向性CAR T細胞療法が、手術、放射線療法、
化学療法に次ぐ、がん治療の第4の柱として確立される未来が期待される。

元記事: https://www.news-medical.net/news/20260702/First-in-class-experimental-CAR-T-cell-therapy-

shows-promise-against-solid-tumors.aspx

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.news-medical.net/news/20260702/First-in-class-experimental-CAR-T-cell-therapy-shows-promise-against-solid-tumors.aspx
https://www.news-medical.net/news/20260702/First-in-class-experimental-CAR-T-cell-therapy-shows-promise-against-solid-tumors.aspx


#13 ペン・メディシン、AIフレームワークでCAR T細胞療
法向け新規標的GPNMBを発見、固形腫瘍治療を前進

概要

ペン・メディシンの研究者が、CAR T細胞療法の新たな標的抗原を効率的に特定するた
めの、人工知能（AI）を活用した革新的なフレームワークを開発した。このAIフレー
ムワークは、科学者の専門知識を統合し、複数の癌タイプのマウスモデルにおいて強

力な腫瘍殺傷活性を示す糖タンパク質GPNMBを標的とするCAR T細胞を開発する概念
実証を成功させた。この成果は、血液がんで劇的な成功を収めているCAR T細胞療法
を、治療が困難な固形腫瘍や非がん性疾患へ拡大する上での主要な障壁である標的発

見の課題に取り組むものだ。AIによる標的発見は、治療開発の速度と精度を劇的に向
上させる可能性を秘めている。

公開日 2026年06月25日  Penn Medicine  アメリカ



詳細

主要成果

ペン・メディシンの研究チームは、人工知能（AI）を活用した先進的なフレームワーク
を開発し、CAR T細胞療法の新規標的抗原をこれまでにない効率と精度で特定すること
に成功した。このフレームワークにより、複数の癌タイプにおいて強力な腫瘍殺傷活性
を示す糖タンパク質GPNMBを標的とするCAR T細胞が開発され、固形腫瘍治療における
CAR T細胞療法の適用範囲拡大に新たな道が開かれた。

技術・臨床詳細

開発されたAIフレームワークは、膨大な遺伝子発現データ、プロテオミクスデータ、お
よび臨床情報を分析し、がん細胞に高発現しつつ正常組織には低発現する表面抗原を予
測する。このプロセスには、専門家の生物学的知識が組み込まれ、AIのデータ駆動型予
測を洗練させる。概念実証として、研究チームは、このAIがGPNMBという糖タンパク
質を特定した。GPNMBは、乳がん、メラノーマ、膠芽腫など様々な固形腫瘍で過剰発
現していることが知られている。GPNMBを標的とするCAR T細胞は、マウスモデルにお
ける前臨床試験で、様々な固形腫瘍に対して非常に強力な抗腫瘍効果と良好な安全性プ
ロファイルを示すことが実証された。このCAR T細胞は、腫瘍の成長を効果的に阻害
し、既存のCAR T細胞療法では対応が難しかった腫瘍タイプにもアプローチできる可能
性を示している。AIの活用により、標的発見のプロセスは従来の数年から数ヶ月へと大
幅に短縮され、開発パイプラインの加速に貢献する。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法は、急性リンパ性白血病や非ホジキンリンパ腫などの血液がんに対して
目覚ましい治療効果を示している。しかし、固形腫瘍においては、がん細胞に特異的で
安全な標的抗原の不足、腫瘍微小環境の免疫抑制性、CAR T細胞の腫瘍への浸潤と持続
性の問題など、複数の障壁に直面してきた。特に適切な標的抗原の発見は、固形腫瘍
CAR T細胞療法の成功の鍵となるが、その探索は時間と労力がかかる。今回のAIフレー
ムワークは、このボトルネックを解消し、未開拓の標的を効率的に特定することで、固
形腫瘍CAR T細胞療法の開発を加速させる可能性を秘めている。この技術は、個別化医
療の進展と、これまで治療が困難だった患者に対する新しい治療選択肢の創出に貢献す
ると期待されている。



今後の展望

GPNMBを標的とするCAR T細胞療法は、今後ヒトを対象とした初期臨床試験へと進むこ
とが予想される。これらの試験では、安全性プロファイルと固形腫瘍患者における有効
性が詳細に評価されるだろう。このAIフレームワークは、GPNMB以外の新規標的発見
にも応用可能であり、様々な固形腫瘍や、自己免疫疾患などの非がん性疾患に対する
CAR T細胞療法の開発パイプラインを豊かにするだろう。AIと細胞免疫療法の統合は、
治療法の開発を加速するだけでなく、より個別化され、効果的かつ安全な次世代の細胞
療法への道を開くことになる。このアプローチは、がん治療の未来を再定義する可能性
を秘めている。

元記事: https://www.pennmedicine.org/news/ai-framework-aids-target-discovery-for-car-t-cell-therapy

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pennmedicine.org/news/ai-framework-aids-target-discovery-for-car-t-cell-therapy


#14 エクソソーム臨床試験、2026年に世界で約90件：再
生医療・診断バイオマーカー・ドラッグデリバリーで躍進

概要

2026年に発表された新しい査読済み分析によると、世界中で約90件のエクソソーム関
連のヒト臨床試験が登録されており、癌診断から関節修復まで、その多様な応用分野
が示されている。エクソソームは、診断バイオマーカー、治療薬、および分子送達シ

ステムの3つの主要な役割で研究されており、特に再生医療における組織修復が最も活
発なカテゴリの一つである。ただし、2026年現在、エクソソーム製品でFDA承認され
た治療薬はまだ存在しないため、今後の臨床試験の成功と規制当局の承認が市場拡大

の鍵となる。この急速な進展は、エクソソームが次世代の医療技術として大きな可能
性を秘めていることを強調している。

公開日 2026年06月26日  OmniGenix  アメリカ



詳細

主要成果

2026年に発表された最新の査読済み分析によれば、現在世界中で約90件のエクソソーム
関連のヒト臨床試験が進行中または登録されており、診断バイオマーカー、治療薬、お
よび分子送達システムとしてのエクソソームの多様な可能性が浮き彫りになっている。
特に、再生医療における組織修復が最も活発な研究分野の一つとして注目されている。

技術・臨床詳細

エクソソームは、細胞が放出するナノサイズの細胞外小胞であり、脂質、タンパク質、
核酸（mRNA、miRNA）などを内包し、細胞間コミュニケーションに重要な役割を果た
す。そのユニークな特性（生体適合性、低免疫原性、ペイロード保護能力）により、エ
クソソームは革新的な医療ツールとして注目されている。臨床試験は、主に以下の3つ
のカテゴリーに分けられる。

診断バイオマーカー： 癌（肺癌、乳癌、前立腺癌など）、神経変性疾患（アルツハ
イマー病、パーキンソン病）、心血管疾患などの早期発見や病態モニタリングに利
用。エクソソームに内包される特異的なmiRNAやタンパク質が、非侵襲的な液体生
検として機能する。

治療薬： 炎症性疾患、自己免疫疾患、腎臓病、皮膚疾患などに対する直接的な治療
効果を目的とした研究。エクソソーム自体が抗炎症作用や免疫調節作用を持つことが
示されている。

分子送達システム（DDS）： 特定の薬剤（化学療法薬、RNAi治療薬、遺伝子編集ツ
ールなど）を標的細胞や組織に効率的に送達するキャリアとしての利用。エクソソー
ムの表面を改変することで、標的特異性を高める研究も進んでいる。

特に、変形性関節症や心筋梗塞後の心臓修復における再生医療への応用が注目されてお
り、損傷組織の修復と機能改善を目指す臨床試験が活発に進められている。しかし、
2026年現在、FDAによって承認されたエクソソーム治療薬はまだ存在しない。



背景・業界文脈

エクソソーム研究は、その発見から数十年間、基礎科学の領域にとどまっていたが、
2010年代に入り、その治療応用の可能性が認識され、急速に臨床研究へと移行した。エ
クソソームは、細胞治療における複雑な製造や安全性プロファイルといった課題を回避
しつつ、細胞の持つ治療効果を模倣できる「細胞フリー」療法として期待されている。
製薬企業やバイオテクノロジー企業は、エクソソームの分離・精製技術の最適化、大規
模生産プラットフォームの開発、および特定の疾患を標的とするエクソソームのエンジ
ニアリングに多額の投資を行っている。規制当局も、エクソソーム製品の分類や承認に
関するガイドラインの策定を進めており、この分野の健全な成長を支援している。

今後の展望

エクソソーム臨床試験の数は今後も増加し、初期臨床試験（フェーズ1/2）の結果が、
この技術の将来的な成功を決定づける重要な要素となる。特に、安全性、有効性、そし
て製造のスケーラビリティに関するデータが、規制当局の承認を得る上で不可欠となる
だろう。成功裏に承認されたエクソソーム治療薬が登場すれば、それは再生医療、診
断、そしてドラッグデリバリーの分野に革命をもたらし、これまで治療が困難だった多
くの疾患に対する新たな希望となる。標準化された製造プロトコルの確立と、大規模臨
床試験での肯定的な結果が、エクソソーム技術が「 hype（誇大広告）」から「reality
（現実）」へと移行するための鍵となる。

元記事: https://omnigenix.com/exosome-clinical-trials-2026-research-update/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://omnigenix.com/exosome-clinical-trials-2026-research-update/


#15 CAR T細胞療法が自己免疫疾患治療へ拡大：約300例
のCD19標的治療で予備データ報告

概要

CAR T細胞療法が、特定の血液がんだけでなく、全身性エリテマトーデス（SLE）など
の自己免疫疾患の治療法としても活発に研究が進められている。2026年5月現在、世
界中で約300人の患者を対象としたCD19標的CAR T細胞療法の予備データが発表されて

おり、有望な有効性と管理可能な安全性プロファイルが示されている。現在、18件の
第2相または第3相臨床試験が進行中で、有効性、奏効の持続性、免疫再構築、および
安全性が詳細に評価されている。この新たな応用は、難治性自己免疫疾患に対する治

療選択肢を劇的に変える可能性があり、CAR T細胞療法ががん以外の分野へ適用範囲を
拡大する重要な動きとなる。

公開日 2026年07月01日  RheumNow.com  アメリカ



詳細

主要成果

CAR T細胞療法が、特定の血液がん治療における成功に続き、全身性エリテマトーデス
（SLE）などの重篤な自己免疫疾患に対する有望な治療法として急速に注目を集めてい
る。2026年5月現在、世界中の約300人の患者を対象としたCD19標的CAR T細胞療法の
予備データが発表され、良好な有効性と管理可能な安全性プロファイルが示されてい
る。

技術・臨床詳細

自己免疫疾患におけるCAR T細胞療法は、B細胞に発現するCD19抗原を標的とするよう
に設計されることが多い。B細胞は自己抗体の産生や免疫応答の調節において中心的な
役割を果たすため、その除去は自己免疫疾患の病態改善に繋がると考えられている。患
者自身のT細胞を採取し、体外でCAR遺伝子を導入・増殖させた後、患者に再輸注する
プロセスは、がん治療と同様である。予備的な臨床試験データでは、SLE患者におい
て、CAR T細胞療法が急速かつ深い疾患寛解を誘導し、ステロイドや他の免疫抑制剤の
使用を大幅に削減できる可能性が示されている。主要な副作用は、がん治療で報告され
るサイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性（ICANS）と同様であったが、自己免疫
疾患の患者では一般的にその重症度が低い傾向にある。現在、18件の第2相または第3相
臨床試験が進行中であり、これらの試験では、疾患活動性の改善、寛解の持続期間、治
療後の免疫再構築のパターン、および長期的な安全性プロファイルが詳細に評価されて
いる。

背景・業界文脈

自己免疫疾患は、免疫システムが誤って自己の組織を攻撃することで生じ、慢性的な炎
症、臓器損傷、生活の質の低下を引き起こす。既存の治療法には限界があり、多くの患
者が既存治療に反応しない、または重篤な副作用に苦しんでいる。CAR T細胞療法のが
んにおける成功は、その強力な細胞除去能力と持続性により、自己免疫疾患の治療に応
用できるという仮説を生み出した。特に、B細胞が病態に深く関与するSLEのような疾患
では、B細胞を根絶することで疾患の根本的な原因に対処できる可能性がある。この応
用は、CAR T細胞療法技術の多用途性と、がん以外の広範な疾患領域への応用可能性を
示す重要な進展である。



今後の展望

自己免疫疾患におけるCAR T細胞療法の今後の展望は極めて明るい。現在進行中の後期
臨床試験の結果は、この治療法の標準治療としての確立を左右する重要な情報を提供す
るだろう。特に、寛解の持続期間と、免疫再構築後の自己反応性B細胞の再出現リスク
が重要な評価ポイントとなる。また、CAR T細胞療法の製造コストの削減と、同種CAR
T細胞などの既製プラットフォームの開発は、より多くの自己免疫疾患患者へのアクセ
スを拡大するために不可欠である。この技術は、SLE以外にも、全身性硬化症、多発性
硬化症、重症筋無力症など、様々なB細胞関連自己免疫疾患に応用される可能性を秘め
ており、免疫学と細胞治療の新たなフロンティアを切り開くことになるだろう。

元記事: https://rheumnow.com/therapeutic-update/fundamentals-car-t-cell-therapy-and-its-

investigational-use-autoimmune-diseases

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://rheumnow.com/therapeutic-update/fundamentals-car-t-cell-therapy-and-its-investigational-use-autoimmune-diseases
https://rheumnow.com/therapeutic-update/fundamentals-car-t-cell-therapy-and-its-investigational-use-autoimmune-diseases


#16 Amerigo Scientificが高品質iPSC由来細胞をリリー
ス、生物医学研究と細胞治療開発を加速

概要

Amerigo Scientific社は、疾患メカニズム研究、ハイスループット薬物スクリーニン
グ、および革新的な細胞治療開発を支援するため、高純度・高品質なiPSC由来細胞お
よび遺伝子改変レポーターiPSC由来細胞を発売した。これらのiPSCは、倫理的課題を

解決し、様々な成人組織細胞から安定的に大量に分化できるという、胚性幹細胞に勝
る利点を提供する。製品はin vivo細胞や初代細胞との高い一致性を示し、CRISPR-Cas9

などのゲノム編集技術にも適しており、創薬から臨床応用まで幅広い研究ニーズに応

える。本リリースは、研究ツールとしてのiPSCの利用を加速し、細胞治療開発におけ
るボトルネックを解消する重要な一歩となる。

公開日 2026年06月30日  24-7PressRelease.com (Amerigo Scientific発表)  アメリカ



詳細

主要成果

Amerigo Scientific社は、疾患メカニズム研究、ハイスループット薬物スクリーニング、
および革新的な細胞治療開発を支援するため、高純度・高品質な人工多能性幹細胞
（iPSC）由来細胞と、特定の遺伝子発現をモニタリングできる遺伝子改変レポーター
iPSC由来細胞の提供を開始した。この製品群は、研究者がより生理学的に関連性の高い
in vitroモデルを構築し、創薬および細胞治療開発の効率を大幅に向上させることを可能
にする。

技術・臨床詳細

Amerigo ScientificがリリースするiPSC由来細胞は、厳格な品質管理プロセスを経て生産
されており、高い純度と安定した機能特性が保証されている。これらの細胞は、神経細
胞（ドーパミン作動性ニューロン、運動ニューロンなど）、心筋細胞、肝細胞、内皮細
胞など、幅広い細胞タイプに分化可能であり、それぞれの細胞タイプは、in vivoの対応
する細胞や初代細胞と形態学的、機能的、遺伝子発現プロファイルにおいて高い一致性
を示す。特に、遺伝子改変レポーターiPSC由来細胞は、特定のシグナル経路や遺伝子活
性をリアルタイムで追跡できるため、細胞分化、薬物応答、疾患進行のメカニズムを深
く理解するための強力なツールとなる。これらの細胞は、CRISPR-Cas9などのゲノム編
集技術との適合性も高く、特定の遺伝子変異を持つ疾患モデルの作成や、遺伝子治療の
開発に貢献する。高スループットスクリーニングに最適化されており、多数の候補薬の
有効性および毒性評価を迅速に行うことができる。

背景・業界文脈

人工多能性幹細胞（iPSC）は、山中伸弥教授によって発見されて以来、再生医療と創薬
研究に革命をもたらしてきた。胚性幹細胞（ES細胞）が持つ倫理的課題を回避しつつ、
患者自身の体細胞から作製できるため、個別化医療の実現に向けた理想的な細胞源とさ
れている。しかし、高品質で標準化されたiPSC由来細胞の安定供給は、研究および治療
開発のボトルネックとなっていた。Amerigo Scientificの今回の製品リリースは、このニ
ーズに応えるものであり、研究者が信頼できる細胞モデルを容易に入手できるようにな
ることで、細胞治療分野全体の進展を加速させる。特に、疾患の複雑なメカニズムを解
明するための強力なツールを提供し、これまで難治性であった疾患に対する新たな治療
法の開発を後押しする。



今後の展望

Amerigo Scientificの高品質iPSC由来細胞は、基礎研究から前臨床開発に至るまで、幅広
い領域での利用拡大が期待される。これらの細胞は、疾患モデリングの精度を向上さ
せ、より効果的な薬物スクリーニングを可能にすることで、新薬開発の成功率を高める
だろう。また、細胞治療製品の候補として、その安全性と有効性の評価が加速されるこ
とで、将来的には臨床応用される治療法の数が増加する可能性を秘めている。遺伝子改
変技術との組み合わせにより、より洗練された疾患モデルや、遺伝子異常を修正する治
療アプローチの開発が進むだろう。Amerigo Scientificは、研究コミュニティへの貢献を
通じて、再生医療と細胞治療の未来を形成する上で重要な役割を果たすことが期待され
る。

元記事: https://www.24-7pressrelease.com/press-release/536335/amerigo-scientific-releases-high-

quality-ipsc-derived-cells-to-accelerate-biomedical-research-and-cell-therapy-development

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.24-7pressrelease.com/press-release/536335/amerigo-scientific-releases-high-quality-ipsc-derived-cells-to-accelerate-biomedical-research-and-cell-therapy-development
https://www.24-7pressrelease.com/press-release/536335/amerigo-scientific-releases-high-quality-ipsc-derived-cells-to-accelerate-biomedical-research-and-cell-therapy-development


#17 KATUニュース：山中因子に基づく実験的遺伝子療法
が老化細胞を標的に、緑内障で初期臨床試験

概要

KATUニュースの報道によると、山中伸弥教授のノーベル賞受賞研究に基づいた実験的
な遺伝子療法が老化細胞を標的としており、老化研究の新たな章を開く可能性を秘め
ている。この療法は、成熟細胞をより若々しい状態に「再プログラム」することで、

加齢関連疾患の進行を遅らせる、あるいは逆転させる可能性が期待されている。現
在、緑内障などの加齢関連眼疾患に対して、目に注射する形で初期段階のヒト臨床試
験が進行中であり、その安全性と初期有効性が評価されている。この革新的なアプロ

ーチは、老化そのものを治療の標的とすることで、複数の加齢関連疾患に対する画期
的な解決策を提供する可能性を秘めている。

公開日 2026年06月27日  KATU News (YouTube)  アメリカ



詳細

主要成果

KATUニュースの報道によると、山中伸弥教授の人工多能性幹細胞（iPSC）に関するノ
ーベル賞受賞研究にインスパイアされた実験的な遺伝子療法が、老化細胞を標的にし、
成熟細胞をより若々しい状態に再プログラムすることで、老化研究と加齢関連疾患治療
の新たな地平を切り開いている。この療法は、緑内障を含む加齢関連眼疾患に対して、
ヒトでの初期臨床試験が開始されている。

技術・臨床詳細

この遺伝子療法は、山中因子として知られる特定の転写因子（Oct4, Sox2, Klf4, c-Myc）
を一時的に発現させることで、体内の成熟細胞を部分的に「初期化」するアプローチを
採用している。これにより、細胞の老化時計が巻き戻され、加齢によって損なわれた機
能が回復することが期待される。具体的には、これらの因子をアデノ随伴ウイルス
（AAV）ベクターを用いて目的の組織（例：目）に送達し、細胞の再プログラム化を誘
導する。前臨床試験では、この再プログラム化が、老化した組織の炎症を軽減し、ミト
コンドリア機能を改善し、細胞代謝を若返らせることが示されている。現在、初期段階
のヒト臨床試験では、緑内障患者を対象に、眼内注射によってこの遺伝子療法を投与
し、その安全性と忍容性、および眼圧の改善や視神経の保護といった初期の有効性指標
が評価されている。この技術は、細胞を完全に脱分化させて癌化リスクを高めることな
く、部分的な若返りを達成することを目指している。

背景・業界文脈

老化は、がん、神経変性疾患、心血管疾患、緑内障など、多くの主要な加齢関連疾患の
最大の危険因子である。既存の治療法は、個々の疾患症状を管理するものであるが、老
化の根本的なプロセスを標的にするものではなかった。山中伸弥教授のiPSC研究は、細
胞の運命を根本的に書き換える可能性を示し、その発見は再生医療に革命をもたらし
た。今回の遺伝子療法は、iPSC技術の根幹にある「細胞の再プログラム化」という概念
を、治療に応用しようとするものである。これにより、老化そのものを治療の標的とす
る「ジェロサイエンス（Geroscience）」という新たな分野が急速に発展している。こ
のアプローチは、単一の疾患を治療するのではなく、老化を遅らせることで複数の加齢
関連疾患の発症を予防または遅延させる可能性を秘めている。



今後の展望

緑内障を対象とした初期臨床試験の成功は、この遺伝子療法が他の加齢関連疾患、例え
ば黄斑変性症、アルツハイマー病、パーキンソン病、心不全などにも応用される道を開
く可能性がある。今後の臨床開発では、治療の長期的な安全性と、若返り効果の耐久性
が重要な評価ポイントとなるだろう。また、細胞の再プログラム化技術を制御し、最適
化するためのさらなる研究も必要となる。もしこの技術が成功すれば、それは現代医学
における最も画期的な進歩の一つとなり、健康寿命を劇的に延ばし、加齢に伴う苦痛を
軽減することで、人類の生活の質を根本的に変える可能性を秘めている。この分野への
投資と研究は今後も加速していくことが予想される。

元記事: https://www.youtube.com/watch?v=rAQWcSCrsJ4

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.youtube.com/watch?v=rAQWcSCrsJ4


#18 UniXellのiPS細胞由来パーキンソン病治療薬UX-
DA003、米国臨床試験のIND承認を取得

概要

UniXell Biotechnologyは、iPS細胞由来のパーキンソン病治療薬候補UX-DA003が米国食
品医薬品局（FDA）から新薬臨床試験許可（IND）を取得したことを発表し、米国での
臨床試験開始が可能になった。この同種異系細胞療法は、パーキンソン病で失われた

ドーパミン作動性ニューロンを置換することを目的としている。既に中国では、患者
自身のiPS細胞を用いた自家療法UX-DA001の第1相臨床試験が進められている。今回の
米国IND承認は、同社の細胞療法プラットフォームの世界的な展開を加速させる重要

な一歩となる。

公開日 2026年06月26日  Parkinson's News Today  アメリカ



詳細

主要成果

UniXell Biotechnologyが開発するiPS細胞由来ドーパミン作動性神経前駆細胞療法UX-

DA003が、米国FDAから新薬臨床試験許可（IND）を取得し、米国での臨床試験開始が
承認されました。これは、同種異系iPS細胞由来細胞療法としては、パーキンソン病分
野で世界的に注目される進展です。本治療法は、パーキンソン病によって変性・消失し
たドーパミン産生ニューロンを補充することで、運動機能の改善を目指します。

技術・臨床詳細

UX-DA003は、健康なドナーから採取されたiPS細胞を厳格なプロセスでドーパミン作動
性神経前駆細胞へと分化誘導し、その後パーキンソン病患者の脳内へ直接移植する同種
異系アプローチを採用しています。この「オフザシェルフ」型のアプローチは、患者個
別の細胞培養が不要なため、製造コストと時間を削減し、より多くの患者に迅速に治療
を提供する可能性を秘めています。既に中国では、同社の別の候補薬である自家iPS細
胞由来ドーパミン作動性神経前駆細胞療法UX-DA001が第1相臨床試験を進行中であり、
良好な安全性プロファイルと予備的な有効性データを示していると報じられています。
今回の米国IND承認は、同社が培ってきた細胞分化・品質管理技術の国際的な評価を示
すものであり、今後の臨床開発の加速が期待されます。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、中脳のドーパミン作動性ニューロンの変性によって引き起こされる
進行性の神経変性疾患であり、現在確立された根治治療法はありません。既存の薬物療
法は症状を管理するものに留まり、長期的には効果が薄れ、ジスキネジアなどの副作用
も問題となります。再生医療、特にiPS細胞技術を用いた神経細胞移植は、失われたニ
ューロンを根本的に補充する可能性から、この疾患に対する革新的なアプローチとして
期待されています。世界中で多数の研究機関や企業がiPS細胞を用いたパーキンソン病
治療法の開発に取り組んでおり、今回のUniXellのIND承認は、この競争において同社が
重要なマイルストーンを達成したことを意味します。



今後の展望

米国での臨床試験の開始により、UX-DA003の安全性と有効性に関するデータが蓄積さ
れることが見込まれます。特に同種異系療法は免疫拒絶反応の管理が重要となるため、
その対策技術（例 : 遺伝子編集による免疫原性低減など）の評価も注目されます。
UniXellは、米中両国での並行開発を通じて、グローバルな医療ニーズに応えることを目
指しており、パーキンソン病治療に新たな希望をもたらす可能性を秘めています。成功
すれば、既存治療では対応が困難な病期の患者に対し、画期的な選択肢となるでしょ
う。

元記事: https://parkinsonsnewstoday.com/news/new-parkinsons-stem-cell-therapy-ux-da003-cleared-

us-trials/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://parkinsonsnewstoday.com/news/new-parkinsons-stem-cell-therapy-ux-da003-cleared-us-trials/
https://parkinsonsnewstoday.com/news/new-parkinsons-stem-cell-therapy-ux-da003-cleared-us-trials/


#19 Vertex社のCRISPR遺伝子治療薬CASGEVY、2歳以上
小児の鎌状赤血球症・βサラセミアでFDA承認を拡大

概要

Vertex Pharmaceuticalsは、米国FDAが遺伝子治療薬CASGEVY®（exagamglogene

autotemcel）の適応拡大を承認したと発表した。これにより、2歳以上の鎌状赤血球症
または輸血依存性βサラセミア患者の治療に利用可能となる。CASGEVYは、これらの

重篤な血液疾患において2歳という若年層に承認された初のCRISPR遺伝子治療薬であ
る。今回の承認により、米国で推定5,500人の追加患者が、この1回限りの画期的な治
療の対象となると見込まれている。

公開日 2026年07月02日  Vertex Pharmaceuticals  アメリカ



詳細

主要成果

Vertex Pharmaceuticalsは本日、米国食品医薬品局（FDA）が、同社のCRISPR/Cas9ベー
スの遺伝子治療薬CASGEVY®（exagamglogene autotemcel）について、2歳以上の鎌状
赤血球症（SCD）および輸血依存性βサラセミア（TDT）患者への適応拡大を承認したこ
とを発表しました。この承認は、これらの疾患に対する治療法として、これまでで最も
若い年齢層への初の遺伝子治療の導入を意味し、約5,500人の追加患者がこの1回限りの
根治的治療の対象となると推定されています。

技術・臨床詳細

CASGEVYは、患者自身の造血幹細胞を採取し、CRISPR/Cas9ゲノム編集技術を用いて
Bcl11a遺伝子の特定の領域を編集する自家細胞遺伝子治療です。この編集により、胎児
期にのみ発現する胎児ヘモグロビン（HbF）の産生が体内で再活性化されます。HbFは
酸素運搬能力が高く、疾患の原因となる異常ヘモグロビンS（HbS）やβ-グロビン鎖の
欠損を補完することで、SCDにおける血管閉塞性発作（VOCs）やTDTにおける頻繁な輸
血の必要性を大幅に減少させ、疾患の重症度を軽減します。臨床試験では、評価可能で
あったSCD患者の90%以上、TDT患者の80%以上で、重篤な臨床イベントからの持続的
解放または輸血非依存性を達成し、安全性プロファイルも管理可能であることが示され
ています。

背景・業界文脈

鎌状赤血球症とβサラセミアは、世界中で数百万人に影響を及ぼす遺伝性の重篤な血液
疾患であり、これまでは骨髄移植が唯一の根治治療でしたが、ドナー適合性や移植関連
合併症のリスクという大きな課題がありました。CASGEVYの承認は、CRISPR遺伝子編
集技術の臨床応用における画期的な成果であり、特に小児患者への適応拡大は、疾患の
進行を早期に食い止め、長期的な生活の質を向上させる可能性を秘めています。この技
術は、遺伝子疾患に対する新たな治療パラダイムを確立するものであり、他の遺伝子疾
患への応用研究も加速させるでしょう。



今後の展望

CASGEVYの適応拡大は、遺伝子治療分野全体に大きな影響を与え、他のCRISPRベース
の治療法開発をさらに促進することが期待されます。Vertexは、より多くの患者に治療
を届けるため、アクセスプログラムや製造能力の拡大に注力するとしています。今後、
長期的な安全性と有効性データが蓄積されるにつれて、その臨床的価値はさらに明確に
なるでしょう。また、この成功は、遺伝子編集技術を用いた他の希少疾患や一般的な疾
患への治療開発への道を拓くものであり、再生医療の未来を大きく変える可能性を秘め
ています。

元記事: https://investors.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-announces-us-fda-

approval-expanded-use-casgevyr-treatment

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investors.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-announces-us-fda-approval-expanded-use-casgevyr-treatment
https://investors.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-announces-us-fda-approval-expanded-use-casgevyr-treatment


#20 CellaresのCell Shuttleプラットフォーム、FDAの
「Manufacturing PreCheck Pilot Program」に採択、細
胞治療製造で唯一の指定

概要

Cellaresは、米国FDAの初回「Manufacturing PreCheck Pilot Program」に、細胞治療分

野で唯一の企業として採択されたことを発表した。同社の自動化されたエンドツーエ
ンド製造プラットフォーム「Cell Shuttle」は、FDAからAdvanced Manufacturing

Technology (AMT) 指定を受けており、既にIND修正承認も取得済みである。このプロ

グラム参加により、CellaresはFDAと早期かつ継続的な協議が可能となり、商業規模で
の細胞治療製品製造に向けた規制経路を大幅に加速させることができる。

公開日 2026年06月30日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

Cellaresは、米国食品医薬品局（FDA）が新たに立ち上げた「Manufacturing PreCheck

Pilot Program」に、細胞治療プラットフォームを提供する唯一の企業として採択された
ことを発表しました。この採択は、同社の自動化されたエンドツーエンド細胞治療製造
プラットフォームである「Cell Shuttle」の革新性と、その規制対応能力がFDAによって
高く評価されたことを示しています。 Cell Shuttleは、既に FDAから Advanced

Manufacturing Technology (AMT) 指定を受けており、今回のプログラム参加により、商
業化に向けた規制審査プロセスを大幅に加速させる道が開かれました。

技術・臨床詳細

CellaresのCell Shuttleは、細胞治療製品の製造プロセス全体を自動化し、密閉された環
境下で実行する独自のプラットフォームです。このシステムは、従来のオープンな手動
プロセスと比較して、製品の均一性、再現性、品質、そして製造規模を飛躍的に向上さ
せることができます。また、汚染リスクを低減し、人的エラーを最小限に抑えること
で、患者への供給をより安全かつ効率的にします。FDAのManufacturing PreCheckプロ
グラムは、先進製造技術の迅速な導入を支援することを目的としており、Cellaresは、
このプログラムを通じて、FDAと製造プロセスの設計段階から密接に連携し、潜在的な
規制上の課題を早期に特定し解決することが可能となります。これにより、将来的な生
物製剤承認申請（BLA）の審査期間短縮が期待されます。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は、画期的な治療法を患者に提供する一方で、その製造における
複雑性、高コスト、スケーラビリティの課題に直面しています。特に、個別化された細
胞治療の需要が高まる中、製造の自動化と標準化は、これらの課題を克服し、製品の商
業化を成功させるための鍵となっています。FDAのManufacturing PreCheckプログラム
は、このような業界のニーズに応えるべく設立されたものであり、Cellaresの採択は、
自動化された製造ソリューションが規制当局から公式に認められ、広く普及していく方
向性を示唆しています。これは、細胞治療製造の未来を形成する上で重要な転換点とな
るでしょう。



今後の展望

CellaresのManufacturing PreCheckプログラムへの参加は、Cell Shuttleプラットフォー
ムの技術的優位性と、それが細胞治療製品の市場投入をいかに加速させるかを示すもの
です。FDAとの協力体制を通じて得られる知見は、細胞治療業界全体の製造標準と規制
パスの最適化に貢献する可能性があります。同社は、今後数年間で複数の主要な細胞治
療パイプラインが商業化段階に移行すると予測しており、Cell Shuttleがその製造パート
ナーとして中心的な役割を果たすことを目指しています。この動きは、細胞治療製品の
コスト削減と供給安定性向上にも繋がり、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ことを期待させます。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/cellares-accepted-to-fdas-inaugural-manufacturing-

precheck-cohort-the-only-cell-therapy-platform-among-seven-companies-nationwide

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/press-releases/cellares-accepted-to-fdas-inaugural-manufacturing-precheck-cohort-the-only-cell-therapy-platform-among-seven-companies-nationwide
https://www.biospace.com/press-releases/cellares-accepted-to-fdas-inaugural-manufacturing-precheck-cohort-the-only-cell-therapy-platform-among-seven-companies-nationwide


#21 中国NMPA、Claudin18.2陽性固形がん向け初のCAR
T細胞療法Satri-celを世界で初めて承認

概要

OncLiveによる2026年6月の消化器悪性腫瘍に関する規制動向のまとめで、中国の国家
医薬品監督管理局（NMPA）が、Claudin18.2陽性の進行性胃がん・胃食道接合部腺が
んを対象とするCARsgen Therapeuticsの初の固形がんCAR T細胞療法、satricabtagene

autoleucel (satri-cel)を承認したことが特に注目される。これは固形がん治療における
CAR T細胞療法の世界初の承認であり、がん免疫療法の新たな時代の到来を告げるもの
だ。この他にも、FDAによる大腸がんにおける術後補助免疫療法薬の審査や、EUでの

BRAF V600E変異型転移性大腸がん治療薬の追加承認なども報じられた。

公開日 2026年07月02日  OncLive  アメリカ



詳細

主要成果

2026年6月、中国の国家医薬品監督管理局（NMPA）は、CARsgen Therapeuticsが開発
したClaudin18.2 (CLDN18.2) 陽性の進行性胃がんおよび胃食道接合部腺がんに対する
CAR T細胞療法、satricabtagene autoleucel (satri-cel) の販売を承認しました。これは、
固形がんを標的とするCAR T細胞療法としては世界初の規制当局による承認であり、が
ん治療、特に難治性の固形がんに対する免疫療法の分野に画期的な進歩をもたらしま
す。

技術・臨床詳細

Satri-celは、患者自身のT細胞を採取し、遺伝子操作によってCLDN18.2タンパク質を発
現するがん細胞を特異的に認識・攻撃するよう設計されたキメラ抗原受容体（CAR）を
発現させる自家CAR T細胞療法です。CLDN18.2は、胃がんや膵臓がんなど複数の固形腫
瘍において高頻度に発現が見られる細胞表面タンパク質であり、治療標的としての可能
性が注目されていました。この承認は、中国で行われた臨床試験の結果に基づいていま
す。これらの試験では、既存治療に抵抗性を示す進行胃がん患者において、satri-celが
有望な奏効率と持続的な効果を示し、その安全性プロファイルも管理可能であることが
確認されました。従来のCAR T細胞療法は主に血液がんで成功を収めていましたが、固
形がんでは腫瘍微小環境や抗原の不均一性といった課題があり、今回の承認はその克服
に向けた大きな一歩となります。

背景・業界文脈

胃がんは世界的に見て死亡率の高いがんの一つであり、特に進行性の胃がんや胃食道接
合部腺がんの治療選択肢は限られていました。従来の化学療法や標的療法、免疫チェッ
クポイント阻害剤の効果には限界があり、新たな治療法の開発が強く望まれていまし
た。CAR T細胞療法は、血液がんで劇的な治療効果を示してきましたが、固形がんにお
いては、治療標的の同定、T細胞の腫瘍浸潤能力、腫瘍微小環境による免疫抑制など、
多くの課題が存在していました。今回Satri-celが承認されたことは、これらの課題の一
部を克服し、CAR T細胞療法が固形がん治療においても有効な手段となる可能性を示唆
するものです。中国がこの分野で先行承認を行ったことは、中国のバイオ医薬品開発が
国際的なイノベーションを牽引していることを示しています。



今後の展望

Satri-celの中国での承認は、世界中の研究者や製薬企業に、固形がんに対するCAR T細
胞療法の開発をさらに加速させるインセンティブを与えるでしょう。特にCLDN18.2を
標的とする治療薬の開発競争が激化すると予想されます。今後、この治療法の長期的な
有効性と安全性、そして他のCLDN18.2陽性固形がんでの適応拡大の可能性が注目され
ます。また、米国や欧州などの主要市場での規制当局による承認取得に向けた動きも加
速すると考えられ、その際の臨床データや製造品質に関する要件への対応が焦点となり
ます。Satri-celの成功は、固形がん患者にとって新たな希望となり、がん免疫療法の研
究開発における新たなパラダイムシフトを促す可能性があります。

元記事: https://www.onclive.com/view/june-s-gi-rewind-crc-gastric-cancer-see-several-firsts-with-fda-

review-of-adjuvant-io-global-approval-of-braf-targeted-and-car-t-cell-therapies

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.onclive.com/view/june-s-gi-rewind-crc-gastric-cancer-see-several-firsts-with-fda-review-of-adjuvant-io-global-approval-of-braf-targeted-and-car-t-cell-therapies
https://www.onclive.com/view/june-s-gi-rewind-crc-gastric-cancer-see-several-firsts-with-fda-review-of-adjuvant-io-global-approval-of-braf-targeted-and-car-t-cell-therapies


#22 A2 BiotherapeuticsのCAR T細胞療法A2B543、進行
固形がん向けにFDAファストトラック指定を取得

概要

A2 Biotherapeutics Inc.の自家CAR T細胞療法A2B543が、HLA-A*02遺伝子型を有し、
MSLNを発現しHLA-A*02発現を失った再発性切除不能、局所進行または転移性固形が
んの成人を対象として、米国FDAからファストトラック指定を受けた。この指定は、

重篤な疾患に対する画期的な治療薬の開発・審査を加速させることを目的としてい
る。A2B543は現在、進行中のEVEREST-2臨床試験で安全性と有効性を評価中であり、
今回の指定により迅速な開発が期待される。

公開日 2026年07月01日  OncLive  アメリカ



詳細

主要成果

A2 Biotherapeutics Inc.が開発する自家CAR T細胞療法A2B543が、米国食品医薬品局
（FDA）からファストトラック指定を受けました。この指定は、HLA-A*02遺伝子型を有
し、メソテリン（MSLN）を発現しつつHLA-A*02発現を失った再発性切除不能、局所進
行または転移性の固形がんを患う成人患者を対象としています。ファストトラック指定
は、重篤な疾患に対する画期的な治療薬の開発と審査を加速させるための重要な手段で
あり、A2B543がこの条件を満たす潜在的な治療薬として認められたことを意味しま
す。

技術・臨床詳細

A2B543は、特定の腫瘍関連抗原であるMSLNを認識するよう遺伝子改変されたCAR T細
胞に加えて、健康な細胞が発現するHLA-A*02を認識し、攻撃を回避するメカニズムを
組み込んだ「Tmod」プラットフォーム技術を採用しています。これにより、CAR T細胞
ががん細胞のみを特異的に標的とし、健康な組織へのオフターゲット毒性を最小限に抑
えることが期待されます。これは、固形がんにおけるCAR T療法の大きな課題である安
全性プロファイルの改善に貢献する可能性があります。A2B543は現在、進行中の第1/2
相EVEREST-2臨床試験において、用量漸増と拡張コホートで安全性、忍容性、そして予
備的な抗腫瘍活性を評価中です。ファストトラック指定により、FDAとの頻繁なコミュ
ニケーションと、承認審査の迅速化が可能になります。

背景・業界文脈

固形がんは、CAR T細胞療法の開発において血液がんよりも大きな課題を抱えており、
腫瘍微小環境の免疫抑制、CAR T細胞の腫瘍浸潤能力の低さ、そして健康な組織との共
通抗原によるオフターゲット毒性が主な障壁となっていました。A2B543のような、が
ん細胞特異性を高める革新的なアプローチは、これらの課題を克服するための重要な戦
略です。MSLNは膵臓がん、肺がん、卵巣がんなど複数の固形腫瘍で高発現する抗原で
あり、がん治療の標的として大きな可能性を秘めています。FDAのファストトラック指
定は、未だアンメットメディカルニーズが高い進行固形がん患者にとって、新たな治療
選択肢が早期に提供されることへの期待を高めます。



今後の展望

A2B543のファストトラック指定は、その臨床開発を加速させ、進行固形がん患者への
早期アクセスを促進する上で重要な役割を果たすでしょう。EVEREST-2試験の結果、特
に安全性と有効性に関するデータは、今後の開発パスを大きく左右します。もし良好な
結果が得られれば、A2B543は、現在限られた治療選択肢しかない難治性固形がん患者
に、特異性が高く効果的な新たなCAR T細胞療法を提供する可能性を秘めています。ま
た、A2 BiotherapeuticsのTmodプラットフォームは、他の固形がん抗原への応用も期待
され、CAR T細胞療法が固形がん治療の主要なモダリティとなるための道を拓く可能性
があります。

元記事: https://www.oncologynewscentral.com/drugs/info/oncology-drugs-fast-tracked-by-the-fda-in-

may-and-june-2026

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.oncologynewscentral.com/drugs/info/oncology-drugs-fast-tracked-by-the-fda-in-may-and-june-2026
https://www.oncologynewscentral.com/drugs/info/oncology-drugs-fast-tracked-by-the-fda-in-may-and-june-2026


#23 Fate Therapeutics、iPS細胞由来細胞免疫療法パイプ
ラインの進捗を投資家カンファレンスで発表予定

概要

Fate Therapeuticsは、2026年第3四半期に開催される複数の投資家向けカンファレンス
に参加すると発表した。同社は、独自のiPS細胞由来（iPSC）細胞免疫療法プラットフ
ォームを活用し、がんおよび自己免疫疾患に対する革新的な「オフザシェルフ」治療

薬の開発に注力している臨床段階のバイオ医薬品企業である。これらのカンファレン
スは、同社の主要なパイプラインプログラムの進捗、今後のマイルストーン、および
企業戦略について、投資家コミュニティと直接コミュニケーションを図る重要な機会

となる。

公開日 2026年07月01日  Fate Therapeutics, Inc.  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeuticsは、2026年第3四半期に予定されている複数の主要な投資家カンファ
レンスに参加することを発表しました。同社は、独自のiPS細胞由来（iPSC）細胞免疫
療法プラットフォームを基盤として、がんおよび自己免疫疾患に対する画期的な「オフ
ザシェルフ」治療薬の開発に特化した臨床段階のバイオ医薬品企業です。今回の参加
は、同社の研究開発パイプラインの進捗状況、戦略的ビジョン、および今後の企業成長
に関する見通しを投資家コミュニティに伝えるための重要なプラットフォームとなりま
す。

技術・臨床詳細

Fate TherapeuticsのiPSCプラットフォームは、単一のマスターiPSC株から、均質で高品
質な多様な細胞治療薬を大規模に製造することを可能にします。これにより、患者個別
の細胞採取や製造が不要な「オフザシェルフ」製品の提供が実現し、製造コストの削
減、供給プロセスの簡素化、そしてより迅速な患者アクセスが可能となります。同社の
パイプラインには、NK細胞療法およびT細胞療法が含まれており、これらは遺伝子編集
技術によってさらに最適化され、がん細胞に対する特異的な攻撃能力と持続性を向上さ
せています。特に、自己免疫疾患領域へのiPSC由来細胞療法の展開は、この技術の新た
な応用可能性を示すものです。カンファレンスでは、既存の臨床試験データに加え、
FT819やFT839など主要な候補薬の最新データや、自己免疫疾患プログラムに関する詳
細が発表されることが期待されます。

背景・業界文脈

細胞免疫療法は、血液がんを中心に劇的な治療効果を示していますが、従来の自家CAR

T細胞療法は、個別製造、高コスト、そして製造リードタイムの長さといった課題を抱
えています。iPS細胞由来の同種異系細胞療法は、これらの課題を克服し、よりアクセ
スしやすく、スケーラブルな治療法を提供する可能性を秘めているため、近年大きな注
目を集めています。Fate Therapeuticsは、この分野のパイオニアの一つとして、独自の
iPSCプラットフォームと広範なパイプラインを通じて、業界をリードしています。自己
免疫疾患への拡大は、がん以外の広範な疾患領域における細胞免疫療法の潜在的な応用
範囲を示唆するものです。



今後の展望

これらの投資家カンファレンスへの参加は、Fate Therapeuticsが今後の重要な臨床マイ
ルストーンや潜在的な提携、資金調達の機会について市場を教育し、関与させるための
戦略的な動きです。投資家は、同社のiPSCプラットフォームの競争優位性、パイプライ
ンの進捗、特に臨床データ（安全性、有効性、耐久性など）、および商業化戦略につい
て詳細な情報を期待しています。同社のiPSC由来細胞免疫療法ががんおよび自己免疫疾
患という二つの大きな市場で成功を収めれば、再生医療および細胞免疫療法の未来を大
きく変える存在となる可能性があります。これにより、より多くの患者が、画期的な
「オフザシェルフ」治療の恩恵を受けられるようになることが期待されます。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/07/01/3320987/0/en/Fate-Therapeutics-to-

Participate-in-Upcoming-Third-Quarter-2026-Conferences.html

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#24 FDA、同種HSCTを受ける血液がん患者向け初の制御
性T細胞療法Orca-Tを承認、慢性GVHDリスクを低減

概要

米国FDAは、同種造血幹細胞移植（HSCT）を受ける高リスク血液がん成人患者におい
て、慢性移植片対宿主病（GVHD）のない生存率を改善する初の制御性T細胞（Treg）
ベースの免疫療法であるOrca-T（Tregzi, Orca Bio）を承認した。Orca-Tは、ドナー由

来の細胞免疫療法であり、GVHDのリスクを低減しつつ、患者の造血および免疫系の
再構築を支援するように設計されている。この承認は、第3相PRECISION-T臨床試験の
結果に基づき、オーファンドラッグおよびRMAT指定を受けている。

公開日 2026年07月01日  American Society of Clinical Oncology (ASCO) Post  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、同種造血幹細胞移植（HSCT）を受ける高リスクの血液が
ん成人患者を対象として、慢性移植片対宿主病（GVHD）のない生存率を改善する初の
制御性T細胞（Treg）ベースの免疫療法であるOrca-T（Tregzi、Orca Bio）を承認しまし
た。この画期的な承認は、HSCT後の主要な合併症であるGVHDの予防と治療に新たな道
を開き、患者の転帰を大幅に改善する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

Orca-Tは、HSCTドナーから採取された造血幹細胞と免疫細胞（特に制御性T細胞）を精
密に選別・操作し、GVHDを抑制するTreg細胞と、腫瘍に対する免疫応答を促進するエ
フェクターT細胞のバランスを最適化するドナー由来の細胞免疫療法です。この治療法
は、移植後の免疫再構築を支援し、GVHDのリスクを低減しつつ、移植片対白血病
（GVL）効果を維持するように設計されています。第3相PRECISION-T臨床試験では、
Orca-Tを投与された患者群が、標準治療を受けた患者群と比較して、慢性GVHDのない
生存率が有意に高かったことが示されました。安全性プロファイルも良好であり、重篤
な感染症や治療関連毒性の増加は見られませんでした。Orca-Tは、オーファンドラッグ
指定および再生医療先進治療（RMAT）指定を受けており、その革新性と緊急性が認め
られています。

背景・業界文脈

同種造血幹細胞移植は、白血病やリンパ腫など多くの血液がんに対する根治的な治療法
ですが、移植片対宿主病（GVHD）は依然として主要な合併症であり、患者の罹患率と
死亡率に大きく影響します。特に慢性GVHDは、皮膚、肝臓、肺など全身の臓器に影響
を及ぼし、患者の生活の質を著しく低下させます。これまでのGVHD予防戦略は、主に
免疫抑制剤に依存していましたが、これらは感染症リスクの増加やGVL効果の減弱とい
った欠点を伴いました。Orca-Tの承認は、GVHDの病態生理に直接介入する細胞ベース
の治療法が有効であることを示し、HSCT後の転帰を改善するための新たなパラダイム
シフトを促すものです。



今後の展望

Orca-TのFDA承認は、制御性T細胞を用いた免疫療法の分野における大きな成功であ
り、HSCTを受ける血液がん患者にとって画期的な治療選択肢となります。この成功
は、他の細胞免疫療法、特にTreg細胞を用いた自己免疫疾患や臓器移植における免疫寛
容誘導への応用研究を加速させるでしょう。Orca Bioは、この革新的な治療法をより多
くの患者に届けるための製造および流通インフラを強化すると予想されます。今後、長
期的な有効性データとリアルワールドデータが蓄積されるにつれて、Orca-Tの臨床的価
値はさらに裏付けられ、HSCTの標準治療の一部として広く採用される可能性がありま
す。これは、細胞免疫療法ががんだけでなく、免疫関連疾患全般にわたる治療に大きな
影響を与えることを示唆しています。

元記事: https://www.aabb.org/news-resources/news/article/2026/07/01/fda-approves-first-regulatory-t-

cell-therapy-for-blood-cancer-patients-undergoing-hsct

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#25 オーストラリア、iCamuno Biotherapeuticsがパーキ
ンソン病向け「ハイポイミューン神経細胞療法」臨床試験
を開始

概要

オーストラリア政府の医療研究未来基金（Medical Research Future Fund）から460万

ドルの支援を受け、iCamuno Biotherapeuticsがパーキンソン病に対する新しい幹細胞
療法を評価する5年間の研究プログラムを開始した。この治療法は、長期免疫抑制の必
要なく、パーキンソン病による脳損傷を修復する可能性を秘めたドーパミン放出ニュ

ーロンの移植を含む。これは、免疫システムからの検出を回避するように特別に設計
された「ハイポイミューン神経細胞療法」をヒトで試験する最初の臨床試験の一つと
なる。

公開日 2026年07月01日  News Hub (Australia)  オーストラリア



詳細

主要成果

オーストラリア政府の医療研究未来基金（Medical Research Future Fund）から460万ド
ル（約3.1億円）の資金提供を受け、iCamuno Biotherapeuticsがパーキンソン病患者を
対象とした新しい幹細胞療法を評価する5年間の画期的な研究プログラムを開始しまし
た。この治療法は、長期的な免疫抑制剤の使用を必要とせずに、パーキンソン病によっ
て損傷した脳組織を修復する可能性のあるドーパミン放出ニューロンの移植を伴いま
す。このプロジェクトは、免疫システムからの検出を回避するように遺伝子操作された
「ハイポイミューン（hypoimmune）神経細胞療法」をヒトで試験する世界初の臨床試
験の一つとして注目されています。

技術・臨床詳細

この革新的なアプローチは、iPS細胞を遺伝子編集し、主要組織適合性複合体（MHC）
クラスIおよびクラスII分子の発現を抑制することで、免疫原性を大幅に低下させた神経
細胞を生成することに焦点を当てています。これにより、移植された細胞がレシピエン
トの免疫システムによって拒絶されるリスクが最小限に抑えられ、従来の細胞移植療法
で必須だった強力な免疫抑制剤の継続的な使用が不要になることが期待されます。パー
キンソン病では、中脳のドーパミン産生ニューロンが変性し、運動機能に障害が生じま
す。この治療法は、これらの失われたニューロンを補充することで、ドーパミンレベル
を正常化し、運動症状の改善を目指します。臨床試験では、安全性、免疫反応、そして
ドーパミン産生ニューロンの生着および機能回復が主要な評価項目となります。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、世界中で数百万人が罹患する進行性の神経変性疾患であり、既存の
治療法は症状の管理に限定され、根治には至っていません。幹細胞を用いた細胞補充療
法は、失われた神経細胞を置き換えることで疾患の進行を止め、機能を回復させる可能
性を秘めていますが、免疫拒絶反応が大きな課題でした。この課題を解決するための
「ハイポイミューン」細胞の開発は、再生医療分野における重要なフロンティアです。
iCamuno Biotherapeuticsのアプローチは、この問題に対する有望な解決策を提示し、パ
ーキンソン病だけでなく、他の神経変性疾患や臓器移植など、幅広い分野での同種異系
細胞療法の適用拡大に繋がる可能性があります。



今後の展望

オーストラリアで開始されたこの5年間で460万ドルの研究プログラムは、ハイポイミュ
ーン神経細胞療法の臨床的実現可能性を検証するための重要なステップです。初期の臨
床試験で安全性が確立され、予備的な有効性データが示されれば、パーキンソン病患者
に長期免疫抑制なしで機能回復をもたらす画期的な治療法として、世界中の注目を集め
るでしょう。この成功は、再生医療の商業化に向けた道のりを大きく加速させ、特に神
経変性疾患の分野で新たな治療パラダイムを確立する可能性があります。今後、この技
術がどのように進化し、他の疾患に応用されるか、その動向が注目されます。

元記事: https://newshub.medianet.com.au/2026/07/new-stem-cell-therapy-aims-to-turn-back-the-

clock-on-parkinsons-disease/160239/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://newshub.medianet.com.au/2026/07/new-stem-cell-therapy-aims-to-turn-back-the-clock-on-parkinsons-disease/160239/
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#26 FDA未承認のエクソソーム療法、米国内で違法使用に
警告：2024年〜2026年に6件以上の警告書発行

概要

2026年6月現在、米国ではFDAが承認した注射可能なエクソソーム製品は存在しないこ
とが報じられている。FDAは2024年から2026年の間に、未承認の生物学的製剤を販売
し、科学的根拠のない治療効果を主張する製造業者や販売業者に対し、6件以上の警告

書を発行した。注射可能なエクソソームは細胞シグナル伝達のカーゴを運び、その挙
動は完全には解明されていないため、安全性と有効性の確立には厳格な臨床試験が不
可欠であるとFDAは強調している。

公開日 2026年06月25日  Medical Spa Locator  アメリカ



詳細

主要成果

2026年6月現在、米国食品医薬品局（FDA）は、注射可能なエクソソーム製品で承認さ
れたものは存在しないことを改めて強調しました。FDAは2024年から2026年の期間にわ
たり、未承認のエクソソーム製品を販売し、科学的根拠に基づかない治療効果を主張し
ていた複数の製造業者および販売業者に対して、6件以上の警告書（Warning Letters）
を発行しています。これは、エクソソーム療法の安全性と有効性が未確立である現状を
強く示すものであり、メディカルスパなどでの違法な使用に対する規制当局の警戒を示
唆しています。

技術・臨床詳細

エクソソームは、細胞から放出されるナノサイズの小胞であり、タンパク質、脂質、核
酸などの生理活性物質を内包し、細胞間のシグナル伝達において重要な役割を果たしま
す。その再生促進作用や抗炎症作用が注目され、様々な疾患治療への応用が期待されて
います。しかし、注射可能なエクソソーム製品の多くは、ヒトの羊水、臍帯、脂肪組織
などから採取された間葉系幹細胞（MSC）培養上清由来であり、製品の組成、純度、力
価、そして投与経路における安全性と有効性に関する統一された基準が確立されていま
せん。FDAは、これらの製品が「生物学的製剤」として、臨床試験を通じて厳格な安全
性・有効性評価を受ける必要があると判断しています。現在のところ、皮膚への外用を
除き、注射可能なエクソソーム製品については、FDAが承認した具体的な臨床用途やプ
ロトコルは存在しません。

背景・業界文脈

再生医療分野では、幹細胞やエクソソームといった革新的な治療モダリティに対する高
い期待が寄せられています。その一方で、科学的根拠が不十分なまま製品が流通し、誇
大な広告が行われるという問題も深刻化しています。特にエクソソーム療法は、その多
能性と「自然由来」というイメージから、一般消費者や一部の医療機関で誤解されやす
い傾向にあります。FDAが警告書を発行する背景には、未承認製品による患者の健康被
害のリスク、不適切な治療提供による医療市場の混乱、そして科学的厳密性を欠いた情
報の拡散を防ぐ目的があります。この規制強化は、再生医療分野全体の信頼性を維持
し、真に有効で安全な治療法を患者に届けるための重要な措置と言えます。



今後の展望

FDAの継続的な警告は、エクソソーム製品の開発企業に対し、科学的根拠に基づいた臨
床試験を通じて、厳格な規制要件を満たすよう促すものです。今後、エクソソームが治
療薬として承認されるためには、製造プロセスの標準化、品質管理体制の確立、そして
大規模なランダム化比較試験による安全性と有効性の確固たる証明が不可欠となりま
す。これにより、現在の未承認製品による混乱が収束し、真に有効なエクソソーム療法
のみが医療現場に導入されることが期待されます。投資家や研究者にとっても、FDAの
規制動向は、この分野の投資判断や研究開発戦略を策定する上で極めて重要な要素であ
り続けるでしょう。エクソソーム研究は進展していますが、臨床応用にはまだ多くのハ
ードルが残されています。

元記事: https://www.medicalspalocator.com/blog/exosome-therapy-fda-status-2026

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.medicalspalocator.com/blog/exosome-therapy-fda-status-2026


#27 Capricor Therapeutics、デュシェンヌ型筋ジストロ
フィー治療薬DeramiocelのHOPE-2 OLE 5年データと
HOPE-3フェーズ3結果をPPMD 2026で発表

概要

Capricor Therapeuticsは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）の主要細胞療法

候補であるDeramiocelに関する重要な臨床データをPPMD 2026 Annual Conferenceで
発表すると公表した。具体的には、HOPE-2 Open-Label Extension（OLE）試験におけ
る5年間の良好な追跡調査データと、HOPE-3第3相臨床試験の結果を提示する予定であ

る。これまでの臨床試験では、DeramiocelがDMD患者の心筋および骨格筋機能の維持
に有望な効果を示しており、DMD治療における画期的な進展が期待される。

公開日 2026年06月26日  GlobeNewswire (via Capricor Therapeutics)  アメリカ



詳細

主要成果

Capricor Therapeuticsは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）に対する主要な細
胞療法候補であるDeramiocel（デラミオセル）に関する画期的な臨床データを、PPMD
(Parent Project Muscular Dystrophy) 2026 Annual Conferenceで発表することを明らかに
しました。発表内容には、HOPE-2 Open-Label Extension（OLE）試験における5年間の
長期追跡調査からの肯定的なデータと、HOPE-3第3相臨床試験の主要な結果が含まれま
す。これらのデータは、DMDの進行を遅らせ、心筋および骨格筋機能を維持する
Deramiocelの潜在的な能力をさらに裏付けるものであり、DMDコミュニティに大きな
期待を寄せています。

技術・臨床詳細

Deramiocelは、心臓由来の自己細胞を精製・増殖させた細胞療法製品であり、DMD患
者の進行性の筋変性および線維化に対処することを目指しています。この細胞は、抗炎
症作用、線維化抑制作用、血管新生促進作用、そして内因性の修復メカニズムを活性化
する因子を分泌することが示唆されています。HOPE-2 OLE試験からの5年間のデータ
は、Deramiocelが患者の心臓機能の悪化を遅らせ、骨格筋機能の低下速度を軽減する持
続的な効果を示しています。一方、HOPE-3第3相試験は、より大規模な患者集団を対象
としており、その結果はDeramiocelの有効性、安全性、および臨床的意義を確立する上
で極めて重要です。これらの試験データは、DMDの進行を遅らせ、患者の生活の質を
向上させる可能性のある、初の承認細胞療法としてDeramiocelを位置づけるものとなる
でしょう。

背景・業界文脈

デュシェンヌ型筋ジストロフィーは、主に男児に発症するX連鎖性の遺伝性疾患であ
り、ジストロフィンタンパク質の欠損により、進行性の筋力低下と変性が引き起こされ
ます。心筋症はDMD患者の主な死因の一つであり、心機能の維持は極めて重要です。
現在、DMDの治療選択肢は限られており、ステロイド療法や一部の遺伝子治療が承認
されていますが、疾患の進行を完全に停止させるものはありません。Deramiocelのよう
な細胞療法は、筋損傷の根本的な病態生理に介入することで、従来の治療法では達成で
きない効果をもたらす可能性を秘めており、アンメットメディカルニーズが高いDMD

分野における大きな進展として注目されています。



今後の展望

PPMD 2026 Annual ConferenceでのDeramiocelのデータ発表は、Capricor Therapeutics

にとって重要なマイルストーンとなるでしょう。HOPE-3試験の肯定的な結果は、規制
当局への承認申請を後押しし、DeramiocelがDMD患者向けの新たな治療選択肢として
承認される可能性を大幅に高めます。長期的なHOPE-2 OLEデータは、この治療法の耐
久性と、心臓および骨格筋機能の維持における持続的な恩恵を示すものであり、DMD

患者とその家族に大きな希望を与えます。Capricorの成功は、細胞療法が他の筋ジスト
ロフィーや心臓病の治療にも応用される道を開く可能性があり、再生医療分野全体にわ
たるイノベーションを促進するでしょう。今後のFDA（および他の規制当局）の審査プ
ロセス、そして上市後の患者アクセスが焦点となります。

元記事: https://www.capricor.com/investors/news-events/press-releases/detail/347/capricor-to-present-

positive-five-year-hope-2-ole-data-and

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.capricor.com/investors/news-events/press-releases/detail/347/capricor-to-present-positive-five-year-hope-2-ole-data-and
https://www.capricor.com/investors/news-events/press-releases/detail/347/capricor-to-present-positive-five-year-hope-2-ole-data-and


#28 バイオファーマM&Aが2026年上半期に加速：Eli Lilly
が250億ドル超を投じ、大手製薬企業がパイプライン強化
へ

概要

2026年上半期においてバイオ医薬品業界のM&A活動が大幅に加速し、50件以上の取引

が成立しました。Eli Lillyは特に活発で、250億ドル以上を費やし、主要な買収企業とし
ての地位を確立しています。これらの取引は、大手製薬企業が特許切れや収益圧力に
直面する中で、革新的な技術や後期段階のパイプラインを獲得し、ポートフォリオを

強化しようとする戦略的な動きを反映しています。特にがん、希少疾患、免疫疾患、
細胞・遺伝子治療といった分野で活発な買収が見られます。

公開日 2026年07月02日  BioPharma Dive  アメリカ



詳細

主要成果

2026年上半期、バイオ医薬品業界はM&A（合併・買収）活動の顕著な加速を経験し、
50件を超える取引が成立しました。この活況を牽引したのはEli Lilly社であり、同社は
250億ドル以上を投資して複数の戦略的買収を成功させ、業界で最も積極的な買収企業
の一つとして浮上しました。これは、2021年と2022年の比較的静かな期間を経て、
M&A市場が力強く回復している明確な兆候を示しています。

技術・臨床詳細

今回のM&A活動は、大手製薬企業がパイプラインのギャップを埋め、将来の成長を確
保するための戦略的な動きが中心です。特に、新規薬剤、画期的なプラットフォーム技
術、および後期段階の臨床候補薬へのアクセスが重視されています。メルクKGaAはLife

Science部門を強化するために買収を進め、AbbVieは次世代免疫学パイプラインの深化
を目指しApogee Therapeuticsを買収しました。また、GSKによるNuvalentの買収（106

億ドル）も注目されます。これらの取引は、治療パイプラインだけでなく、バイオ医薬
品の研究開発および製造を可能にするインフラストラクチャへの戦略的M&Aの拡大も
示しており、技術獲得と製造能力の確保が重要な推進要因となっています。

背景・業界文脈

大手製薬企業は、既存製品の特許切れや収益成長の圧力に直面しており、革新的なバイ
オテクノロジー企業を買収することで、こうした課題を克服しようとしています。腫瘍
学は依然としてM&Aの中心分野ですが、免疫学、神経科学、希少疾患、代謝性疾患、
放射性医薬品、そして細胞・遺伝子治療といった高成長・高価値分野への関心も高まっ
ています。ベンチャーキャピタルによる資金流入も引き続き活発であり、Lycia

Therapeuticsが7500万ドルのシリーズD資金を調達し、Oblenioが6200万ドルを調達する
など、バイオ医薬品業界全体への資本の流入がイノベーションを後押ししています。こ
のM&Aの復活は、業界が新たな成長サイクルに入ったことを示唆しています。



今後の展望

バイオ医薬品M&Aのこの加速的な傾向は、今後も継続すると予想されます。大手製薬
企業は、特に希少疾患やがん、自己免疫疾患といったアンメットメディカルニーズが高
い分野で、革新的な治療法やプラットフォーム技術を持つ若いバイオテクノロジー企業
への投資を積極的に進めるでしょう。これにより、製薬業界全体の競争環境が変化し、
新しい治療法が市場に導入されるスピードが加速する可能性があります。投資家や研究
者にとっては、M&A活動の動向を追跡することが、将来の技術トレンドや有望な企業
を特定する上で不可欠となります。

元記事: https://www.biopharmadive.com/news/biotech-ma-accelerating-tracker-2026/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biopharmadive.com/news/biotech-ma-accelerating-tracker-2026/


#29 遺伝子治療分野に戦略的資金が流入：PfizerがCRISPR
バイオテックに投資、AstraZenecaは中国で細胞治療能力
を強化

概要

遺伝子治療分野では、大手製薬企業からの戦略的な資金調達とM&A活動が活発化して

います。PfizerはCRISPRバイオテックのCaribou Biosciencesに投資し、アストラゼネカ
は最大10億ドルでPfizerの初期遺伝子治療研究を買収するとともに、中国における細胞
治療能力を強化するための新たな投資を発表しました。また、Kriya Therapeuticsが1億

5000万ドルの資金を調達し、眼科、神経学、代謝性疾患にわたる遺伝子治療プログラ
ムを推進するほか、製造スタートアップのKincellも立ち上がりました。

公開日 2026年07月03日  BioPharma Dive  アメリカ



詳細

主要成果

遺伝子治療分野は、大手製薬企業による戦略的な投資とM&A活動によって、活況を呈
しています。 Pfizerは革新的な CRISPRバイオテクノロジー企業である Caribou
Biosciencesへの投資を実施し、一方のアストラゼネカは、Pfizerの初期段階の遺伝子治
療研究を最大10億ドルで買収する意向を示し、さらに中国における細胞治療能力を強化
するための新たな投資計画を発表しました。これらの動きは、遺伝子治療が持つ高い治
療可能性と、それを商業化するための製造インフラの重要性を強く認識していることを
示しています。

技術・臨床詳細

PfizerによるCaribou Biosciencesへの投資は、CRISPR遺伝子編集技術を用いた次世代治
療法の開発加速を目的としています。Caribouは、その独自のchRDNAガイドRNAプラッ
トフォームを用いて、CAR-T細胞療法を含む多様な遺伝子編集アプローチを追求してお
り、この投資は遺伝子編集技術のさらなる応用と臨床展開を後押しするでしょう。アス
トラゼネカが買収を検討しているPfizerの遺伝子治療研究は、特定の疾患領域における
革新的な治療法を早期にパイプラインに取り込むことを目指すものです。また、アスト
ラゼネカが中国・上海に計画している新たな細胞治療施設は、同社が自己免疫疾患やが
ん向けに開発しているCAR-T療法をサポートするために建設され、中国市場における細
胞治療の需要増に対応するための戦略的な動きです。さらに、Kriya Therapeuticsは1億
5000万ドルの資金調達により、眼科、神経学、代謝性疾患といった広範な領域における
遺伝子治療プログラムを推進しており、製造スタートアップであるKincellの立ち上げ
も、この分野における製造能力の重要性の高まりを反映しています。

背景・業界文脈

遺伝子治療市場は、希少疾患やがん、神経変性疾患など、これまで治療困難であった疾
患に対する画期的なアプローチとして、近年急速に拡大しています。多くの製薬企業
が、自社のパイプラインを強化し、将来の収益源を確保するために、この分野への投資
を活発化させています。CRISPR-Cas9などの遺伝子編集技術の進展は、遺伝子治療の精
度と安全性を高め、適用可能な疾患の範囲を広げています。製造能力は、これらの先進
治療薬を患者に届ける上での主要なボトルネックの一つであり、Kincellのような製造特
化型スタートアップの登場や、アストラゼネカのような大手企業による製造能力への投
資は、この課題を解決するための業界全体の取り組みを反映しています。



今後の展望

遺伝子治療分野への大規模な資金流入と戦略的提携は、今後もイノベーションと商業化
を強力に推進していくでしょう。PfizerとAstraZenecaの動きは、大手製薬企業が自社研
究開発だけでなく、外部の先進技術や製造能力を積極的に取り込むことで、競争優位性
を確立しようとしていることを示しています。これにより、より多くの遺伝子治療薬が
臨床試験に進み、患者に提供されるまでの期間が短縮される可能性があります。特に中
国市場での細胞治療能力強化は、グローバルなヘルスケア戦略における中国の重要性の
高まりを示しており、遺伝子治療の世界的な発展を加速させる要因となるでしょう。

元記事: https://www.biopharmadive.com/news/gene-therapy-news/

収集日: 2026年07月03日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biopharmadive.com/news/gene-therapy-news/


#30 FDA製造PreCheckパイロットプログラム、Cellaresを
含む7社を選定し細胞治療製造プロセスの効率化と迅速化
を推進

概要

FDAは、細胞・遺伝子治療の製造プロセスを効率化し、市場投入を加速させるための

「製造PreCheckパイロットプログラム」に、Cellares Corp、FUJIFILM

Biotechnologies、Kriya Therapeuticsを含む7社を選定しました。このプログラムは、革
新的な製造技術や品質システムを持つ企業を早期に特定し、規制当局との対話を強化

することで、承認プロセスを円滑に進めることを目的としています。選定された企業
は、細胞治療の商業化における製造課題を解決する潜在力を持つと期待されていま
す。

公開日 2026年07月02日  RegMedNet  イギリス



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、細胞・遺伝子治療製品の製造プロセスを効率化し、患者
へのアクセスを加速することを目的とした画期的な「製造PreCheckパイロットプログラ
ム」に、7社のバイオテクノロジー企業を選定しました。選ばれた企業には、細胞治療
自動化プラットフォームを提供するCellares Corp、大手CDMOである FUJIFILM

Biotechnologies、そして遺伝子治療開発を進めるKriya Therapeuticsなどが含まれます。
このプログラムは、これらの企業が持つ革新的な製造技術や品質管理システムを早期に
評価し、規制当局との協力的な対話を通じて承認プロセスを円滑にすることを狙いとし
ています。

技術・臨床詳細

FDAの製造PreCheckパイロットプログラムは、細胞・遺伝子治療の製造における複雑性
とボトルネックに対処するための重要なイニシアティブです。選定された企業は、その
製造施設、プロセス、品質管理システムについて、FDAとの事前協議とレビューを受け
る機会を得ます。これにより、製品の商業申請時に発生しうる製造関連の遅延を最小限
に抑え、承認への道のりを短縮することが期待されます。例えば、Cellares Corpは、そ
の全自動・閉鎖型の細胞治療製造プラットフォームが、手作業に依存する従来のプロセ
スと比較して、生産性、一貫性、品質において大幅な改善をもたらすことを目指してい
ます。FUJIFILM BiotechnologiesのようなCDMOは、多様な顧客の製造ニーズに対応する
スケーラブルなソリューションを提供し、Kriya Therapeuticsは、自社の遺伝子治療パイ
プラインを支えるための効率的な製造戦略を展開しています。このプログラムは、特に
製造のスケールアップ、品質保証、そして規制遵守が高度に求められる先進治療薬にと
って極めて重要です。



背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は、重篤な疾患に対する画期的な治療法を創出していますが、そ
の商業化は、複雑でコストのかかる製造プロセス、厳しい品質管理要件、そして限られ
た製造能力によって阻まれてきました。FDAの製造PreCheckプログラムは、このような
課題を認識し、規制当局が業界と積極的に協力して、革新的な治療法をより迅速かつ安
全に患者に届けるための枠組みを提供しようとするものです。2024年以降のRMAT（再
生医療先進治療）指定の急増に見られるように、細胞・遺伝子治療パイプラインの成熟
に伴い、製造と品質に関する規制要件への早期対応の重要性が高まっています。このパ
イロットプログラムは、規制当局と製造業者間の連携を強化し、業界全体の製造エコシ
ステムを強化する上で重要な役割を果たします。

今後の展望

製造PreCheckパイロットプログラムの成功は、細胞・遺伝子治療薬の商業化プロセスを
大幅に加速させる可能性があります。選定された企業は、FDAとの緊密な連携を通じ
て、自社の製造技術と品質システムを最適化し、将来の製品承認を円滑に進めることが
できます。これは、患者への治療アクセスを改善するだけでなく、これらの企業が市場
での競争力を高める上でも有利に働きます。今後、このプログラムから得られる知見
は、細胞・遺伝子治療分野全体の規制ガイドラインやベストプラクティスに影響を与
え、業界全体の製造能力と効率の向上に貢献することが期待されます。これにより、先
進的な細胞治療薬がより広範な患者集団に届く道が開かれるでしょう。
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