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今週のキーワード

承認ラッシュ
遺伝子・細胞治療の商業化と製造課題

34
件

記事数

9
カ国

対象国

62.1億
ドル

3DBP市場

4億
ドル

最大資金調達

今週の全34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遺伝子治療
後期治験活発化

業界概観
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
FDA承認CRISPR遺伝子治療が多様な疾患で後期治験
活発化、臨床適用が急速に拡大中。

#02
MSC由来エクソソーム
研究進む

技術解説
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

MSC由来エクソソームが細胞フリー再生医療として研
究活発化、多様な疾患で応用期待もFDA承認は未取得
。

#03
ハンチントン病iPSC療
法進捗

臨床試験
報告

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

ハンチントン病向けiPSC由来神経幹細胞療法「Regen
4HD」のPhase
1b/2a臨床試験データがISSCRで発表。

#05
神経膠芽腫CAR-T
NK細胞活性

学術研究
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
神経膠芽腫CAR-T髄液内投与でNK細胞活性化が良好
な転帰と関連、固形がんCAR-Tの課題克服へ。

#06
iPSCオフザシェルフC
AR-T

臨床試験
報告

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

iPSC由来オフザシェルフCAR-T「FT819」が全身性硬
化症で良好な安全性と有効性を示唆、ISSCRで発表。

#07
SMA遺伝子治療Itvism
a EU承認

製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

ノバルティスのSMA遺伝子治療薬ItvismaがEUで2歳
以上患者向けに承認、初の単回投与遺伝子補充療法に
。

#08
CRISPR遺伝子治療
承認増加

業界概観
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
CRISPR遺伝子治療の承認薬が増加、網膜色素変性症E
DIT-101がFDA迅速承認、Casgevyに続く。

#09
Sana
1型糖尿病iPSC療法

臨床試験
進捗

●●●●
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

Sana Biotechnologyが免疫回避型iPSC由来膵島細胞
療法UP421の第1相試験を推進、1型糖尿病治療に期
待。

#10
CGT製造ボトルネック
解消急務

業界課題
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

細胞・遺伝子治療製造で品質管理とサプライチェーン
最適化が急務、物流遅延と複雑な品質課題がボトルネ
ック。

#11
細胞療法製造プラット
フォーム必須

業界課題
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

細胞療法製造のボトルネック解消にはクローズド・再
現可能・スケーラブルな生産プラットフォームが不可
欠。

#12
Kincell Bio
CDMOサービス

企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
Kincell Bioが細胞療法CDMOサービスを提供、臨床開
発から商業化まで一貫支援し開発加速。

#14
3Dバイオプリンティン
グ市場予測

市場予測
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

3Dバイオプリンティング市場が個別化医療・臓器移植
需要に牽引され2030年に62.1億ドル規模へ拡大予測
。

#15
韓国CAR-T「Rimqart
o」償還審査

製品承認
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
韓国初のCAR-T療法「Rimqarto」が国家健康保険償
還審査を突破、年後半の商業発売に期待。

#16
STEMCELL/CCRM
iPSC提携

企業提携
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

STEMCELLとCCRMが提携、GMP/RUO iPSCライン提
供で細胞治療開発を加速し、研究から臨床への移行を
支援。
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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

#17
光遺伝学遺伝子治療供
給提携

企業提携
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

CatalentとNanoscopeが光遺伝学遺伝子治療MCO-01
0の商業化に向けた供給提携を拡大、FDA承認申請中
。

#18
FDAがTregziを承認
GvHD低減

製品承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
FDAがOrca BioのTregziを承認、血液がんの同種造血
幹細胞移植患者のGvHD発症率を低減し転帰改善。

#19
Casgevy小児適応拡大
承認

製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

CasgevyがFDAにより2歳以上の鎌状赤血球症・βサラ
セミア小児へ適応拡大、CRISPR遺伝子治療の普及進
む。

#20
Siren脳腫瘍遺伝子治
療資金獲得

資金調達
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○
Siren BiotechnologyがCIRMから800万ドル獲得、脳
腫瘍遺伝子治療SRN-101の開発を加速。

#21
RoslinCT/BlueRock
iPSC提携

企業提携
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
RoslinCTとBlueRockが提携、臨床グレードiPSCライ
ン供給を拡大し細胞治療開発を支援。

#22
3DBPとAIのがん薬探
索PF

学術研究
●●●●

●
●○○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
VCUらが3DバイオプリンティングとAIでがん治療薬
探索プラットフォーム開発、個別化医療を加速。

#23
RoosterBio/Applied
StemCell提携

企業提携
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

RoosterBioとApplied StemCellがiPSCバイオプロセ
スソリューションで提携、製造コスト削減と開発加速
へ。

#24
Fate自己免疫CAR-T
IND承認

臨床試験
進捗

●●●●
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

Fate Therapeuticsが自己免疫疾患向けCAR-T療法FT
839のIND承認を取得、非コンディショニング化学療
法アプローチ。

#25
角膜細胞療法RMAT指
定

規制承認
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Emmecellの磁気ヒト角膜内皮細胞療法EO2002がFD
AのRMAT指定を獲得、角膜浮腫治療を加速。

#26
MeiraGTx遺伝子治療
資金調達

資金調達
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

MeiraGTxがOberland Capitalから最大4億ドル調達、
X連鎖網膜色素変性症と口腔乾燥症の遺伝子治療商業
化を支援。

#27
宇宙で3Dバイオプリン
ティング

学術研究
●●●●

●
●○○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○

Auxilium BiotechnologiesがISSで腎臓・肝臓組織の
3Dバイオプリンティングに成功、微小重力下での組織
構築を実証。

#28
Scribe
CRISPR心血管IPO

企業戦略
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
Scribe TherapeuticsがNasdaqへIPO申請、CRISPR
ベース心血管疾患治療STX-1150開発を加速。

#29
Fate全身性硬化症CAR
-T発表

臨床試験
報告

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

Fate TherapeuticsがISSCR
2026で全身性硬化症向けiPSC由来CAR
T細胞FT819の予備臨床データを発表予定。

#30
Porton
エキソソームDMF承認

規制承認
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Porton Advancedのエキソソーム製造用UC-MSC細胞
バンクがFDAのDMF承認を取得、治療薬開発を加速。

#31
CAR-T商業化
病院がボトルネック

業界課題
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
CAR-T商業化の真のボトルネックは製造だけでなく病
院キャパシティと運用上の課題にあると指摘。

#32
CAR-T治験最適化DOS
ET

学術研究
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

ICRがCAR-T療法の早期臨床試験を最適化する統計的
アプローチ「DOSET」を発表、安全性と有効性を同時
評価。

#33
Imunopharm上海IPO
申請

企業戦略
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
Imunopharmが上海STAR市場でIPO申請、CAR-T・
CDMO事業拡大へ40億人民元評価額目標。

#34
台湾ITRI
iPSCエキソソームPF

技術開発
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
台湾ITRIが高安定iPSCベースMSC・エキソソーム製造
プラットフォーム確立、再生医療へ貢献。

#35
Cellistic
iPSC特化CDMO

企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
CellisticがiPSC由来細胞療法特化CDMOサービスを提
供、早期開発からGMP製造までサポート。

#36
Vector BioMed
CAR-T開発短縮

技術提唱
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
Vector BioMedがCAR-T開発期間を12ヶ月未満に短縮
するプラットフォームを提唱、コスト削減も。

●●●●○ 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あなたの会社は、次世代遺伝子治療の「承認ラッシュ」にどう対応しますか？
Casgevy、EDIT-101、Itvisma、Tregziなど、CRISPRや遺伝子補充療法が次々と承認され、適応症も拡大しています。
これらの画期的な治療薬は、日本の医療現場やサプライチェーンにどのような影響をもたらすでしょうか？自社の製品・
サービス戦略を見直す時期に来ています。

❷細胞・遺伝子治療の「製造・供給の壁」を乗り越える戦略はありますか？
CAR-T療法の商業化は製造だけでなく病院のキャパシティがボトルネックと指摘されています。また、iPSC由来細胞の安
定供給やエクソソーム製造の品質管理も課題です。製造技術、CDMO連携、サプライチェーン最適化、そして医療機関と
の協業について、具体的な計画はありますか？

❸AIと3Dバイオプリンティングが拓く「創薬・再生医療の未来」にどう投資しますか？
3DバイオプリンティングによるオルガノイドとAIを組み合わせたがん治療薬探索や、宇宙での臓器組織バイオプリンティ
ングなど、基礎研究レベルでのブレークスルーが相次いでいます。これらの技術が実用化された際、自社の研究開発や事
業ポートフォリオにどう組み込むか、中長期的な視点での投資戦略が問われます。

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 →

CRISPR承認 遺伝子薬承認

細胞療法

製造SCM

3D/AI創薬

エクソソーム

規制/資金

治験最適化

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● CRISPR承認 注意 遺伝子治療市場参入 既存治療薬の陳腐化

● 遺伝子薬承認 注意 希少疾患市場参入 高額薬価、製造競争

● 細胞療法 注意 新規治療法開発 開発競争、製造課題

● 製造SCM 脅威大 製造技術・CDMO提供 高コスト、供給不安定化

● 3D/AI創薬 機会大 新規創薬ツール、材料 研究開発投資の遅れ

● エクソソーム 機会大 細胞フリー治療、製造 開発競争、規制対応

● 規制/資金 参考 開発加速、市場参入 規制変化、資金調達難
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● 治験最適化 参考 開発効率化 統計知識不足
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深掘り ① ― GvHDを低減する精密細胞療法「Tregzi」がFDA承認
#18 | 2026/07/08 | Precision Oncology 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●●●●○

Orca Bioの精密工学ドナー由来細胞療法「Tregzi」が、同種造血幹細胞移植を受ける血液がん患者の移植片対宿主病（
GvHD）発症率を統計的に有意に減少させつつ、抗がん効果（GvT効果）を維持する目的でFDA承認されました。第3相
Precision-T臨床試験では、標準的な移植と比較してGvHDフリーかつ再発フリー生存率が改善されたデータが示されて
います。

Tregziは、ドナー細胞集団からGvHDを引き起こす細胞を減らし、免疫寛容を誘導する制御性T細胞（Treg）を保持す
るよう精密に再構成されます。これにより、GvHDとGvT効果のトレードオフを最適化し、移植後の患者転帰を大幅に
改善する新たな治療選択肢を提供します。

▶ シニアテクニカルアナリスト

【数値の妥当性評価】GvHD発症率の統計的有意な減少とGvT効果の維持は、同種移植における長年の
課題解決に繋がる画期的な成果です。具体的な減少率や再発率の数値は不明ですが、FDA承認という事
実がその妥当性を強く裏付けています。特に重度のGvHD関連死亡率の低下は、患者のQOL向上に直結
します。 【実用化に向けた未解決課題】Tregziは個別化治療であり、ドナー細胞の採取・加工・品質管
理には高度な技術と設備が必要です。製造コストや供給体制の課題は依然として存在します。また、長
期的な安全性、特にGvHD抑制が他の免疫反応に与える影響や、稀な副作用の発生頻度については、市
販後調査が重要となります。 【日本企業にとっての機会と脅威】 【機会】日本の材料・素材メーカー
にとっては、細胞分離・培養用培地、精密細胞加工装置、品質管理試薬などの需要が増加します。CDM
O企業にとっては、Tregziのような精密細胞療法の受託製造・開発の機会が拡大します。セルメーカー/
OEMは、GvHD抑制技術を自社の細胞治療開発に応用するヒントを得られます。 【脅威】既存のGvHD
予防薬や免疫抑制剤を製造する企業にとっては、市場シェアを奪われる可能性があります。また、日本
国内での同様の精密細胞療法開発が遅れると、国際競争力を失うリスクがあります。
【具体的な次のアクション】 【R&D;】日本の血液がん治療薬開発企業は、Tregziの作用機序を詳細に
分析し、GvHD抑制とGvT維持を両立する新たな細胞治療アプローチの研究を開始すべきです。 【製造
】CDMOおよび関連装置メーカーは、精密細胞分離・加工技術の高度化と自動化を推進し、Tregziのよ
うな製品の製造受託体制を強化すべきです。 【経営企画】日本の医療機関は、Tregzi導入に向けた体制
整備（専門医育成、設備投資）を検討し、患者アクセス向上に努めるべきです。

深掘り ② ― 3DバイオプリンティングとAIでがん治療薬探索を加速
#22 | 2026/07/07 | VCU Massey Comprehensive Cancer Center | 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●●●○○

VCUらが3Dバイオプリンティング、高度画像処理、AIを組み合わせた新しいがん治療薬探索プラットフォームを開発
しました。この技術は、がん細胞から臓器様ミニチュア腫瘍（オルガノイド）を作成し、さまざまな薬剤への応答をリ
アルタイムかつ継続的に追跡することで、有望ながん治療法をより迅速に特定することを可能にします。

AIは膨大な画像データから複雑なパターンを認識し、特定の薬剤がどのオルガノイドに効果的かを予測することで、ス
クリーニングプロセスを自動化し効率を劇的に向上させます。これにより、個別化された治療決定を支援し、創薬プロ
セスを加速させる画期的な進展です。
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▶ シニアテクニカルアナリスト

【数値の妥当性評価】「薬剤スクリーニングの速度を数倍から数十倍に加速できる」という報告は、AI
と3Dバイオプリンティングの組み合わせの潜在能力を考えると妥当な範囲です。ただし、これは前臨床
段階での効率化であり、実際の臨床成功率への寄与は今後の検証が必要です。 【実用化に向けた未解決
課題】オルガノイドの生体内環境の完全な再現性、AIモデルの汎用性（多様な癌種・患者への適用）、
ハイスループットスクリーニングのための自動化システムの構築、そして倫理的・規制的側面への対応
が課題です。特に、患者由来オルガノイドの安定供給と品質管理は重要です。
【日本企業にとっての機会と脅威】 【機会】日本の材料・素材メーカーは、バイオインクや培養基材、
3Dバイオプリンターの開発で貢献できます。AI開発企業は、画像解析や薬効予測アルゴリズムの提供で
参入可能です。製薬企業は、このプラットフォームを活用して創薬パイプラインを効率化し、個別化医
療の実現を加速できます。 【脅威】この分野の研究開発で海外に遅れを取ると、将来的な創薬競争で不
利になる可能性があります。特にAIとバイオの融合領域は、異分野間の連携が不可欠であり、既存の枠
組みに囚われるとイノベーションを逃すリスクがあります。 【具体的な次のアクション】 【R&D;】製
薬企業は、3DバイオプリンティングとAI技術を持つスタートアップや研究機関との連携を強化し、共同
研究プロジェクトを立ち上げるべきです。 【経営企画】材料メーカーは、バイオインクや細胞培養関連
製品のポートフォリオを拡充し、この新しい創薬プラットフォームへの供給体制を検討すべきです。 【
AI開発】AI企業は、生物学・医学分野の専門家と協業し、画像認識・データ解析AIの医療応用を加速す
べきです。
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深掘り ③ ― CAR-T商業化の真のボトルネックは「病院キャパシティ」
#31 | 2026/07/07 | Chivanta | 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●●●●○

CAR-T細胞療法の商業化における最大の課題は、製造能力だけでなく、病院のキャパシティと治療プロセス全体にある
と指摘されています。特に、患者選択、白血球アフェレーシス、サイトカイン放出症候群（CRS）の管理、そして複雑
な償還手続きといった臨床運用上のボトルネックが、CAR-T療法の市場拡大を制限する真の要因である可能性がありま
す。

この分析は、CAR-T治療の普及に向けた新たな視点を提供し、製造面と病院側の両方における課題を包括的に解決する
必要があることを強調しています。イノベーションに医療インフラが追いついていない現状が、患者アクセス格差を生
み出していると警鐘を鳴らしています。

▶ シニアテクニカルアナリスト

【数値の妥当性評価】具体的な数値データは少ないものの、CAR-T治療の複雑性と高額なコストを考慮
すると、病院側の運用負荷がボトルネックとなるという指摘は非常に現実的で妥当です。特に、CRS/IC
ANS管理には高度な専門知識と集中治療体制が不可欠であり、これが可能な施設は限られます。 【実用
化に向けた未解決課題】病院キャパシティの課題解決には、CAR-T治療センターの増設、医療従事者の
専門トレーニング、副作用管理プロトコルの標準化、償還プロセスの簡素化が不可欠です。また、オフ
ザシェルフ型CAR-Tやin vivo CAR-Tなど、製造・投与プロセスを簡素化する技術開発も重要です。
【日本企業にとっての機会と脅威】 【機会】日本の医療機器メーカーは、白血球アフェレーシス装置や
細胞処理装置の自動化・小型化で貢献できます。医療情報システム企業は、患者管理や償還プロセスを
効率化するデジタルソリューションを提供できます。製薬企業は、オフザシェルフ型CAR-Tの開発を加
速し、病院側の負担を軽減する製品を投入する機会があります。 【脅威】日本の医療インフラがこの課
題に対応できない場合、先進的なCAR-T治療へのアクセスが海外に比べて遅れる可能性があります。高
額な治療費と複雑な償還制度は、患者だけでなく医療機関にとっても大きな負担となり、治療の普及を
阻害する脅威となります。 【具体的な次のアクション】 【経営企画】製薬企業は、CAR-T治療の商業
化戦略において、製造だけでなく医療機関の運用課題を深く理解し、共同で解決策を模索する部門横断
的なタスクフォースを設置すべきです。 【医療機関】CAR-T治療を導入・拡大する医療機関は、専門人
材の育成、集中治療室の確保、および効率的な患者管理システムの導入を急ぐべきです。 【R&D;】細
胞治療開発企業は、製造プロセスを簡素化し、病院での取り扱いが容易な次世代CAR-T療法の開発に注
力すべきです。

その他の注目記事
ノバルティスの遺伝子治療薬ItvismaがEUで2歳以上の広範なSMA患者向けに承認、初の単回投与遺伝子補充療法に (BioSpace)
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

SMA治療の選択肢を大きく広げるEU承認。単回投与の遺伝子補充療法は患者負担を軽減し、市場に大きな影響を与え
る。

2026年CRISPR遺伝子治療、網膜色素変性症EDIT-101がFDA迅速承認、鎌状赤血球症Casgevyに続き承認疾患が増加 (Ubie Doctor's Note)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

CRISPR技術の臨床応用が着実に進展。網膜疾患への迅速承認は、他の遺伝性疾患への応用加速を示唆する。

FDA承認CRISPR遺伝子治療「Casgevy」「EDIT-101」に続き、遺伝性血管性浮腫やハンチントン病向けなど後期治験が活発化 (Ubie Doctor's Note)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

CRISPR治療の適用範囲が急速に拡大。後期治験の活発化は、数年内のさらなる承認ラッシュを予感させる。

細胞・遺伝子治療製造のボトルネック解消へ：品質管理とサプライチェーン最適化が急務 (Drug Discovery News)
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○
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CGT市場の成長を阻む製造課題。自動化、クローズドシステム、リアルタイムモニタリングなど、製造技術革新が不可
欠。

Auxilium Biotechnologiesが国際宇宙ステーションで腎臓・肝臓組織の3Dバイオプリンティングに成功 (Las Vegas Sun)
技術新規性●●●●● 実用化距離●○○○○ 市場インパクト●●●●○

微小重力下での3Dバイオプリンティング成功は、臓器再生や創薬スクリーニングの未来を大きく変える可能性を秘める
基礎研究のブレークスルー。
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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;】承認されたCRISPR遺伝子治療薬（Casgevy, EDIT-101）およびSMA遺伝子治療薬（Itvisma,
Tregzi）の作用機序と臨床データを再確認し、自社技術への応用可能性を検討。

• 【経営企画】CAR-T療法の商業化における病院キャパシティの課題（#31）を認識し、製造・供給戦略だけで
なく、医療機関との連携強化策を議論開始。

• 【調達】細胞・遺伝子治療製造におけるCDMOの動向（#12, #16, #21, #23, #30,
#35）を調査し、サプライチェーンの安定化に向けた潜在的パートナーをリストアップ。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】iPSC由来細胞療法（#03, #06, #09, #24, #29）やエクソソーム治療（#02,
#34）の最新臨床試験データを詳細に分析し、自社パイプラインへの影響と新たな研究テーマを特定。

• 【製造】細胞・遺伝子治療製造のボトルネック（#10, #11）解消に向け、クローズドシステム、自動化、リア
ルタイムモニタリング技術の導入可能性についてベンダー調査を開始。

• 【経営企画】3DバイオプリンティングとAIを活用した創薬プラットフォーム（#22）や宇宙での組織製造（#2
7）といった先端技術のロードマップを策定し、中長期的な投資戦略を検討。

▍中長期（四半期〜）
• 【R&D;】CRISPR技術の進化（#01, #08,
#28）を継続的に追跡し、エピジェネティックサイレンシングなど次世代技術の基礎研究への投資を検討。

• 【事業開発】アジア市場（韓国#15, 中国#33,
台湾#34）における細胞・遺伝子治療の動向を注視し、新たな事業機会や提携パートナーの探索を開始。

• 【法務・薬事】再生医療先進治療（RMAT）指定（#25）など、各国規制当局の迅速承認制度を研究し、自社製
品の早期市場投入戦略に活用。

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 | 2026-07-11
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収録記事一覧

#01 FDA承認CRISPR遺伝子治療「Casgevy」「EDIT-101」に続き、遺伝性血管性浮腫やハンチント
ン病向けなど後期治験が活発化

#02 MSC由来エクソソーム、細胞フリー再生医療の有望株として関節症、慢性創傷、炎症性疾患で活

発な研究進むもFDA承認は未取得

#03 ハンチントン病初の多能性幹細胞由来神経幹細胞療法「Regen4HD」、ISSCR 2026でPhase
1b/2a臨床試験の最新データ発表

#05 ペンシルベニア大学、神経膠芽腫における二重標的CAR-T髄液内投与でNK細胞活性化が良好な患
者転帰・長期生存と関連することを報告

#06 ISSCR 2026で発表：iPSC由来オフザシェルフCAR-T療法「FT819」、治療抵抗性全身性硬化症

で良好な安全性プロファイルと有効性を示唆

#07 ノバルティスの遺伝子治療薬ItvismaがEUで2歳以上の広範なSMA患者向けに承認、初の単回投
与遺伝子補充療法に

#08 2026年CRISPR遺伝子治療、網膜色素変性症EDIT-101がFDA迅速承認、鎌状赤血球症Casgevy
に続き承認疾患が増加

#09 Sana Biotechnology、1型糖尿病向け免疫回避型iPSC由来膵島細胞療法UP421の第1相臨床試験
を推進

#10 細胞・遺伝子治療製造のボトルネック解消へ：品質管理とサプライチェーン最適化が急務

#11 細胞療法製造のボトルネック解消へ：クローズド・再現可能・スケーラブルな生産プラットフォ
ームが必須

#12 Kincell Bio、細胞療法プログラムを加速する包括的なCDMOサービスで臨床開発から商業化を支
援

#14 3Dバイオプリンティング市場、個別化医療・臓器移植需要に牽引され2030年に62.1億ドル規模
へ拡大予測

#15 韓国初のCAR-T療法Curocellの「Rimqarto」、国家健康保険償還審査の第一関門を突破

#16 STEMCELL TechnologiesとCCRMが提携、GMP/RUO iPSCライン提供で細胞治療開発を加速

#17 CatalentとNanoscopeが光遺伝学遺伝子治療MCO-010の商業化に向けた供給提携を拡大

#18 FDAがOrca BioのTregziを承認、血液がんの同種造血幹細胞移植患者のGvHD発症率を低減

#19 Casgevy、FDAが2歳以上の鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミア小児への適応拡大を承認

#20 Siren BiotechnologyがCIRMから800万ドルの非希薄化型資金を獲得、脳腫瘍遺伝子治療SRN-
101の開発を加速



#21 RoslinCTとBlueRock Therapeuticsが提携、臨床グレードiPSCラインの供給を拡大し細胞治療開
発を支援

#22 VCUらが3DバイオプリンティングとAIを活用した新しいがん治療薬探索プラットフォームを開

発

#23 RoosterBioとApplied StemCellがiPSCベースのバイオプロセスソリューションで戦略的提携を
締結

#24 Fate Therapeuticsが自己免疫疾患向けCAR-T療法FT839のIND承認をFDAから取得、第1/2相試
験へ

#25 Emmecellの磁気ヒト角膜内皮細胞療法EO2002がFDAの再生医療先進治療（RMAT）指定を獲得

#26 MeiraGTx、Oberland Capitalから最大4億ドルの資金調達、2つの遺伝子治療薬の商業化を支援

#27 Auxilium Biotechnologiesが国際宇宙ステーションで腎臓・肝臓組織の3Dバイオプリンティン
グに成功

#28 Scribe TherapeuticsがNasdaqへのIPO申請、CRISPRベース心血管疾患プラットフォームSTX-
1150の開発を推進

#29 Fate Therapeutics、ISSCR 2026で全身性硬化症向けiPSC由来CAR T細胞FT819の予備臨床デ
ータを発表予定

#30 Porton Advanced、エキソソーム製造用UC-MSC細胞バンクがFDAのDrug Master File（DMF）
承認を取得

#31 CAR-T療法の商業化における主要課題：製造に加え病院のキャパシティが真のボトルネック

#32 ICR、CAR-T療法の早期がん臨床試験を最適化する新しい統計的アプローチ「DOSET」を発表

#33 Imunopharmが上海STAR市場でIPO申請、40億人民元評価額目標でCAR-T・CDMO事業を拡大

#34 台湾ITRI、高安定iPSCベースMSC・エキソソーム製造プラットフォームを確立、再生医療へ貢献

#35 Cellistic、iPSC由来細胞療法に特化したCDMOサービスを提供し、早期開発からGMP製造をサポ
ート

#36 Vector BioMed、CAR-T療法の開発期間を遺伝子配列から臨床準備完了まで12ヶ月未満に短縮す
るプラットフォームを提唱



#01 FDA承認CRISPR遺伝子治療「Casgevy」「EDIT-
101」に続き、遺伝性血管性浮腫やハンチントン病向けな
ど後期治験が活発化

概要

2026年半ば、CRISPR遺伝子治療はFDA承認済みのCasgevy（鎌状赤血球症およびβサラ

セミア）とEDIT-101（レーバー先天性黒内障10型）の2製品が市場を牽引している。こ
れに加え、遺伝性血管性浮腫、家族性高コレステロール血症、ハンチントン病、デュ
シェンヌ型筋ジストロフィー、CAR-Tがん治療など多岐にわたる疾患の後期臨床試験

が進行中であり、技術の臨床適用が急速に拡大している。患者は治療選択にあたり、
送達方法、オフターゲットリスク、安全性、長期追跡といった要素を慎重に検討する
必要がある。

公開日 2026年07月03日  Ubie Doctor's Note  アメリカ



詳細

主要成果: FDAが承認済みのCasgevyとEDIT-101に加え、多数のCRISPR遺伝子治療
が後期臨床試験で進行中

CRISPR遺伝子治療の領域は2026年半ばにおいて急速な進化を遂げており、米国食品医
薬品局（FDA）が承認済みのCasgevyとEDIT-101が市場を牽引しつつ、さらに多くの治
療法が後期臨床試験段階へと進んでいる。

技術・臨床詳細: 遺伝性疾患からがん治療まで広がる応用

Casgevyは鎌状赤血球症およびβサラセミアの治療薬として、EDIT-101はレーバー先天性
黒内障10型に対する初のCRISPRベース療法として既に承認され、遺伝性血液疾患および
特定の眼疾患に対する遺伝子治療の有効性を実証している。これらの成功を受けて、遺
伝性血管性浮腫、家族性高コレステロール血症、ハンチントン病、デュシェンヌ型筋ジ
ストロフィーといった遺伝性疾患、さらにはCAR-Tがん治療など、広範な疾患領域で新
たなCRISPR遺伝子治療候補薬が最終段階の臨床評価を受けている。これらの治療法は、
特定の遺伝子変異を高い精度で標的とし、疾患の原因を根本から修正することを目指し
ており、従来の対症療法では不可能だった治療効果をもたらす可能性を秘めている。

背景・業界文脈: 遺伝子編集技術の成熟と課題

CRISPR/Cas9システムは、2020年代初頭に初のFDA承認薬が登場して以来、遺伝子治療
の風景を劇的に変革した。この技術は、高い編集効率と特異性により、これまで治療困
難であった遺伝性疾患に対する新たな希望をもたらしている。しかし、この画期的な技
術の適用には、いくつかの重要な考慮事項がある。患者にとっての主要な検討事項に
は、治療薬の適切な送達メカニズム、起こりうるオフターゲット編集（意図しない遺伝
子改変）のリスク、治療適格基準、治療後の安全性プロファイル、および治療効果を維
持するための厳格な長期追跡要件が含まれる。これらの課題への対応は、CRISPR遺伝子
治療の安全かつ広範な臨床応用を確立する上で不可欠である。



今後の展望: 治療法の拡大と技術革新への期待

後期臨床試験の成功は、CRISPR遺伝子治療の適用範囲をさらに広げ、未だ満たされてい
ない医療ニーズに応える新たな治療選択肢を提供することになる。これにより、多くの
患者の生活の質が劇的に改善される可能性がある。しかし、大規模な展開には、製造の
スケーラビリティ、すべての患者が治療を受けられるためのアクセス可能性、そして高
額な治療費に対する費用対効果の課題を克服する必要がある。継続的な研究開発は、オ
フターゲット効果の最小化、より効率的で安全な生体内送達方法の開発、および新しい
遺伝子編集モダリティの探求に注力していくと見られる。これにより、CRISPR遺伝子治
療は現代医療の礎として、その地位を確固たるものとしていくことが予測される。
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#02 MSC由来エクソソーム、細胞フリー再生医療の有望株
として関節症、慢性創傷、炎症性疾患で活発な研究進むも
FDA承認は未取得

概要

間葉系幹細胞（MSC）由来のエクソソームは、生きた細胞を移植することなく、MSC

が持つ再生および免疫調節機能を伝える細胞フリー治療として再生医療分野で大きな
注目を集めている。これらのナノスケール小胞は、関節症、関節修復、慢性創傷治
癒、皮膚の若返り、炎症性疾患など幅広い適応症での応用が活発に研究されている。

しかし、現在までのところ、整形外科的またはその他の治療用途においてFDA承認を
得たMSC由来エクソソーム製品は存在しない。その潜在能力は高いものの、有効性、
安全性、製造の一貫性に関するさらなる臨床データの蓄積が今後の実用化に向けた課

題である。
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詳細

主要成果: MSC由来エクソソームが細胞フリー再生医療の新たな可能性を切り拓く

間葉系幹細胞（MSC）由来のエクソソームは、生きた細胞の移植を不要としながら、
MSCの持つ強力な再生および免疫調節シグナル伝達能力を疾患部位に届ける「細胞フリ
ー」治療として、再生医療分野で極めて大きな注目を集めている。

技術・臨床詳細: 多様な疾患領域での応用研究と課題

MSC由来エクソソームは、細胞が分泌する直径30〜150ナノメートルの脂質二重膜小胞
であり、mRNA、miRNA、タンパク質、脂質などの生物活性分子を豊富に含有してい
る。これらは、標的細胞に効率的に運搬され、細胞の機能や代謝を調節することで、組
織修復、炎症抑制、免疫調節、血管新生促進といった効果を発揮するとされる。現在、
関節症や軟骨損傷などの整形外科的適応症、慢性難治性創傷の治癒促進、皮膚の若返
り、および様々な炎症性疾患（例：自己免疫疾患や臓器移植後の拒絶反応抑制）におい
て、基礎研究から前臨床試験、そして一部で初期の臨床試験が活発に進行している。特
に、生きた細胞移植に伴う免疫原性、腫瘍形成性、細胞の生着率といった課題を回避で
きる点が大きな利点として期待されている。

背景・業界文脈: 再生医療の進化とエクソソームの位置づけ

再生医療は、疾患や損傷で失われた組織や臓器の機能回復を目指す分野であり、幹細胞
治療はその中核を担ってきた。しかし、幹細胞治療は、細胞の供給源、倫理的側面、細
胞移植後の制御、免疫反応などの課題を抱えている。MSC由来エクソソームは、これら
の課題に対する革新的な解決策として浮上した。それ自体が細胞ではないため、保存や
輸送が容易であり、オフザシェルフ（既製）製品としての開発可能性も高い。これによ
り、より広範な患者へのアクセスが期待される。一方で、エクソソームの分離・精製プ
ロセスの標準化、製造における均一性の確保、有効成分の特定、そして最適な投与経路
や用量の確立など、実用化に向けた技術的・規制的課題も依然として多い。現在のとこ
ろ、米国FDAが整形外科領域やその他の疾患で承認したMSC由来エクソソーム製品はな
い。



今後の展望: 厳格な臨床検証と規制対応が実用化の鍵

MSC由来エクソソームの治療応用には、さらなる厳格な臨床試験による有効性および安
全性の検証が不可欠である。特に、異なる疾患モデルにおける明確な作用機序の解明、
高純度で高活性のエクソソームを大量生産するためのGMP（Good Manufacturing

Practice）準拠製造プロセスの確立が喫緊の課題となっている。規制当局はエクソソー
ムを生物学的製剤として厳しく審査しており、これらの課題を克服することで、エクソ
ソームが細胞フリー再生医療の主流となり、広範な患者に新たな治療選択肢を提供でき
る可能性を秘めている。
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