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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。

元記事: https://ubiehealth.com/doctors-note/crispr-gene-therapy-2026-approved-disease-trials4262q2

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ubiehealth.com/doctors-note/crispr-gene-therapy-2026-approved-disease-trials4262q2


#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。

公開日 2026年07月06日  Vertex AI Search  アメリカ



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。

元記事: https://omnigenix.com/msc-derived-exosomes-2026-guide/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://omnigenix.com/msc-derived-exosomes-2026-guide/


#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

概要

2026年のISSCR年次総会において、ハンチントン病に対する初の多能性幹細胞由来神

経幹細胞療法「Regen4HD」のPhase 1b/2a臨床試験の最新情報が発表された。本試験
は、疾患修飾治療法が存在しない進行性の神経変性疾患であるハンチントン病に対
し、新たな治療アプローチを提供する可能性を秘めている。カリフォルニア再生医療

機構（CIRM）の資金援助を受け、長年にわたる前臨床研究、安全性試験、規制当局と
の綿密な協議を経て実現したもので、幹細胞治療の神経疾患領域への拡大を示す重要
な進展である。

公開日 2026年07月09日  PharmaTimes  アメリカ



詳細

主要成果: ハンチントン病における多能性幹細胞由来神経幹細胞療法
「Regen4HD」の臨床試験進捗が発表

2026年のISSCR（国際幹細胞研究学会）年次総会において、治療法のない進行性神経変
性疾患であるハンチントン病を対象とした、多能性幹細胞由来神経幹細胞療法
「Regen4HD」のPhase 1b/2a臨床試験における最新データが報告された。これは、ハン
チントン病に対するこの種の治療としては初の臨床試験であり、大きな注目を集めてい
る。

技術・臨床詳細: 多能性幹細胞から誘導された神経幹細胞の可能性

Regen4HDは、ヒト多能性幹細胞（hPSC）から誘導された神経幹細胞を患者の脳内に移
植する治療法である。ハンチントン病は、ハンチンチン遺伝子のCAGリピート伸長によ
って引き起こされる遺伝性疾患であり、神経細胞の変性と機能不全により運動機能、認
知機能、精神機能が徐々に失われる。既存の治療法は対症療法に限られており、疾患の
進行を遅らせる疾患修飾療法は存在しない。Regen4HDは、失われた神経細胞を置き換
える、あるいは既存の神経細胞の機能をサポートすることで、疾患の進行を抑制し、症
状を改善することを目指す。Phase 1b/2a試験では、主に治療の安全性と忍容性、およ
び初期の有効性シグナルが評価される。この試験は、長年にわたる詳細な前臨床研究、
厳格な安全性試験、そして規制当局（おそらく米国FDAまたは同等の機関）との広範な
協議を経て開始された。

背景・業界文脈: 神経変性疾患における幹細胞治療の展望

神経変性疾患は、アルツハイマー病、パーキンソン病、ALS、そしてハンチントン病な
ど、アンメットメディカルニーズが高い分野であり、幹細胞治療がその解決策として期
待されている。多能性幹細胞は、無限の増殖能力と多様な細胞種への分化能力を持つた
め、神経細胞補充療法の理想的な供給源と考えられてきた。カリフォルニア再生医療機
構（CIRM）からの潤沢な資金提供は、このような高リスク・高リターンの研究開発を
加速させる上で不可欠である。この試験の進展は、幹細胞由来細胞治療が神経変性疾患
の治療パラダイムを変革する可能性を示唆しており、将来的に他の神経疾患への応用へ
と繋がる可能性も秘めている。



今後の展望: 治療法の確立と他の神経疾患への応用

Regen4HD試験の今後の結果は、多能性幹細胞由来神経幹細胞移植がハンチントン病の
進行を遅らせ、患者の生活の質を向上させる疾患修飾治療法として確立されるかどうか
の重要な指標となる。安全性の確認に加え、長期的な生着、機能改善、腫瘍形成リスク
の評価が継続して行われる。成功すれば、このプラットフォームはパーキンソン病や脳
卒中後遺症など、他の神経細胞の損失が関わる疾患への応用へと道を開く可能性があ
る。

元記事: https://pharmatimes.com/news/pluripotent-stem-cell-trial-for-huntingtons-disease/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pharmatimes.com/news/pluripotent-stem-cell-trial-for-huntingtons-disease/


#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

概要

ペレルマン医学部とエイブラムソンがんセンターの研究チームは、難治性の神経膠芽

腫患者を対象に、二重標的CAR-T細胞療法を髄液に直接注入することで広範な免疫応
答が誘発されることを発見した。この研究では、自然キラー（NK）細胞の活性化が良
好な患者転帰および長期生存と強く関連していることが示された。対照的に、治療に

反応しなかった患者の髄液では活性化された制御性T細胞（Treg）の割合が高いことが
確認され、これがCAR-T療法の有効性を阻害する要因である可能性が示唆された。こ
の知見は、神経膠芽腫におけるCAR-T細胞療法の効果を最大化するためのバイオマー

カー特定と治療戦略の最適化に大きく貢献する。

公開日 2026年07月08日  Vertex AI Search  アメリカ



詳細

主要成果: 神経膠芽腫における二重標的CAR-T療法、NK細胞活性化が良好な患者転
帰と長期生存に寄与

ペンシルベニア大学のペレルマン医学部とエイブラムソンがんセンターの研究チーム
は、最も悪性度の高い脳腫瘍の一つである神経膠芽腫の患者に対し、二重標的CAR-T細
胞療法を脳脊髄液に直接注入することで、広範な全身性免疫応答が誘発されることを発
見した。特に、自然キラー（NK）細胞の活性化が治療に対する良好な患者転帰と長期
生存に有意に関連することが報告された。

技術・臨床詳細: 免疫応答のバランスが治療成功を左右

神経膠芽腫は、その浸潤性と免疫抑制的な微小環境により、CAR-T細胞療法の適用が困
難な固形がんの典型例である。本研究では、脳室内に直接CAR-T細胞を投与する局所送
達アプローチが採用された。この多標的CAR-T細胞療法は、神経膠芽腫細胞上の複数の
抗原を標的とすることで、がん細胞の抗原エスケープメカニズムを克服することを目指
している。研究者らは、治療に反応した患者の脳脊髄液において、T細胞だけでなく、
非特異的免疫細胞であるNK細胞の強力な活性化を観察した。一方で、治療に奏効しな
かった患者の脳脊髄液では、活性化された制御性T細胞（Treg）の割合が高いことが判
明した。Tregは免疫応答を抑制する役割を持つため、その優位性はCAR-T細胞の抗腫瘍
活性を阻害する可能性が示唆される。これらの結果は、CAR-T療法の成功には、エフェ
クター細胞（CAR-T、NK細胞）と抑制性細胞（Treg）のバランスが極めて重要であるこ
とを示している。

背景・業界文脈: 固形がんにおけるCAR-T療法の挑戦

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、固形がんにおいては
その効果が限定的であった。これは、固形がんの複雑な免疫抑制微小環境、腫瘍抗原の
異質性、CAR-T細胞の固形腫瘍への浸潤能力の低さなどが要因として挙げられる。今回
の研究は、局所投与と多標的アプローチを組み合わせることで、神経膠芽腫のような難
治性固形がんに対してもCAR-T療法の有効性を高める可能性を示唆している。特にNK細
胞の活性化が予後予測因子となりうるという発見は、治療効果を最大化するための新た
なバイオマーカー開発や併用療法戦略のヒントとなる。



今後の展望: 治療戦略の最適化とバイオマーカー開発

この研究結果は、神経膠芽腫患者におけるCAR-T細胞療法の成功率を向上させるための
重要な洞察を提供する。具体的には、治療前にNK細胞の活性化状態を評価すること
や、Tregの機能を抑制する薬剤との併用療法を検討することで、治療成績の改善が期待
される。また、NK細胞活性化を促進する戦略や、髄液内の免疫プロファイリングをリ
アルタイムで行う技術の開発が、今後の研究の焦点となるだろう。これにより、より多
くの患者が持続的な反応を得られるよう、CAR-T細胞療法の個別化と最適化が進むこと
が予測される。

元記事: https://penntoday.upenn.edu/news/penn-medicine-immune-activation-may-determine-success-

dual-target-car-t-therapy-glioblastoma

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://penntoday.upenn.edu/news/penn-medicine-immune-activation-may-determine-success-dual-target-car-t-therapy-glioblastoma
https://penntoday.upenn.edu/news/penn-medicine-immune-activation-may-determine-success-dual-target-car-t-therapy-glioblastoma


#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

概要

ISSCR 2026年次総会にて、治療抵抗性の全身性硬化症患者を対象としたiPSC由来CAR-

T細胞療法「FT819」の予備的臨床データが発表された。FT819は確立されたiPSC細胞
バンクから製造されるため、患者個別ではなくオフザシェルフで提供可能であり、こ
れによりスケーラブルな供給とアクセス改善が期待される。これまでの臨床データで

は安全性プロファイルが良好であることが示され、関節リウマチ患者への通院治療で
も成功裏に投与されていることから、自己免疫疾患に対する新たな治療選択肢として
その可能性が注目されている。

公開日 2026年07月10日  News-Medical.Net - An AZoNetwork Site  アメリカ



詳細

主要成果: iPSC由来オフザシェルフCAR-T細胞療法「FT819」、全身性硬化症で臨
床試験の有望な予備データ発表

2026年ISSCR（国際幹細胞研究学会）年次総会において、治療抵抗性の全身性硬化症患
者を対象とした新規iPSC由来CAR-T細胞療法「FT819」の予備的臨床データが発表され
た。この結果は、自己免疫疾患、特にこれまで治療が困難であった全身性硬化症に対す
る、革新的なオフザシェルフ型細胞治療薬の可能性を示唆するものである。

技術・臨床詳細: iPSCバンクによるオフザシェルフ戦略と安全性

FT819は、事前に確立されたiPSC（人工多能性幹細胞）細胞バンクから製造されるとい
う点で、患者自身の細胞を用いる従来の自家CAR-T療法とは大きく異なる。これによ
り、個別製造プロセスが不要となり、より迅速かつコスト効率の高い「オフザシェル
フ」（既製）製品としての提供が可能となる。これは、スケーラブルな製造と、より多
くの患者へのタイムリーなアクセスをサポートする上で極めて重要である。発表された
予備的臨床データでは、FT819の安全性プロファイルが良好であり、重篤な副作用は報
告されていないことが強調された。さらに、全身性硬化症患者への投与に加え、類似の
自己免疫疾患である関節リウマチ患者への通院治療でも成功裏に投与され、良好な忍容
性を示している。全身性硬化症は、皮膚、血管、内臓の線維化を特徴とする進行性の自
己免疫疾患であり、現在の治療法では疾患の進行を完全に阻止することは難しい。

背景・業界文脈: 自己免疫疾患におけるCAR-T療法の拡大

CAR-T細胞療法は、これまで主に血液がん治療において目覚ましい成果を上げてきた。
しかし、近年、自己免疫疾患への応用研究も活発化している。自己免疫疾患では、自己
反応性B細胞やT細胞が組織損傷を引き起こすと考えられており、CAR-T細胞を用いてこ
れらの異常な免疫細胞を選択的に除去するアプローチが注目されている。iPSC由来のオ
フザシェルフCAR-T製品は、ドナー依存性や製造の複雑さを解消し、より広範な自己免
疫疾患患者に迅速な治療を提供できる可能性を秘めている。このFT819の発表は、iPSC

技術とCAR-T細胞療法の融合が、がんだけでなく、自己免疫疾患という新たな治療領域
を切り開く強力なプラットフォームとなりつつあることを示している。



今後の展望: 大規模臨床試験とグローバルなアクセス

FT819の今後の開発においては、より大規模な臨床試験を通じて、全身性硬化症におけ
る有効性と長期安全性を確立することが次のステップとなる。特に、疾患活動性の低
下、臓器機能の改善、患者の生活の質の向上といった客観的な評価指標の達成が期待さ
れる。オフザシェルフ戦略により、将来的には世界中の患者が、タイムリーかつアクセ
スしやすい形でこの革新的な治療法を受けられるようになる可能性があり、自己免疫疾
患治療のパラダイムシフトをもたらすことが期待される。

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

redirect/AUZIYQH6omhrbcDCZTeghQGlxJT8jGv9lIPbQtTyKpEcb78502wj0rbXfoWl-

qszK2tjVZ2HrJpsoPAOczkOvFEZFum-J-1b5q09wwpq0zLKfBAQy3_52Zui4suR7V-

TPN_Y17kBWt2JCvhtb6g1i1uOrfyOYTWqx1iLix_vqBBx0sgIBqFtfmq-

sv7eSJCIlq_BiD_up76uZ87w2XFdXID2R21b_j7RN2_BlROfCLWjxGwaFLLq89Xr

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

Novartisは、欧州委員会が脊髄性筋萎縮症（SMA）の2歳以上の小児、青年、成人向け

遺伝子治療薬Itvisma®（onasemnogene abeparvovec）を承認したと発表しました。
この承認は、EUにおいてこの広範なSMA患者集団に適用される初の単回投与遺伝子補
充療法となります。治療薬は、欠陥のあるSMN1遺伝子を置き換えることで疾患の根

本原因に対処し、主要なSTEER試験および支援的なSTRENGTH、STRONG試験のデータ
によって裏付けられています。このマイルストーンは、SMA治療の選択肢を大きく広
げ、より多くの患者が画期的な遺伝子治療の恩恵を受ける道を開くものです。

公開日 2026年07月02日  BioSpace (via Novartis press release)  ヨーロッパ



詳細

主要成果

Novartisの遺伝子治療薬Itvisma® (onasemnogene abeparvovec) が、欧州委員会により2

歳以上の脊髄性筋萎縮症 (SMA) 患者、具体的には5q型SMAの小児、青年、成人を対象
として承認されました。これは、EU域内でこの広範な年齢層のSMA患者に承認された
初の単回投与遺伝子補充療法となります。

技術・臨床詳細

Itvismaは、アデノ随伴ウイルス (AAV) ベクターを用いて、欠陥のあるSMN1遺伝子を機
能的なコピーに置き換えるように設計されています。この治療法は、SMAの根本原因で
あるSMNタンパク質の不足を補うことを目的としています。今回の承認は、主要な臨床
試験であるSTEER試験、および支援的なSTRENGTH試験とSTRONG試験で得られた包括
的なデータに基づいています。これらの試験では、さまざまな年齢の患者における本治
療薬の安全性プロファイルと有効性が評価され、疾患の進行を遅らせ、運動機能の維持
または改善に寄与する可能性が示されました。

背景・業界文脈

SMAは、進行性の筋力低下と筋萎縮を引き起こす重篤な遺伝性神経筋疾患であり、その
重症度と発症年齢によってタイプが分類されます。これまでSMAの治療選択肢は限られ
ており、特に2歳以上の患者に対する遺伝子治療の承認は、アンメットニーズが高かっ
た領域です。Itvismaの承認は、遺伝子治療が希少疾患、特に神経変性疾患において、従
来の対症療法を根本的に変革しうる可能性を改めて示すものです。単回投与であるた
め、患者と介護者にとっては治療負担の軽減にも繋がります。

今後の展望

この承認により、EU圏内の多くのSMA患者がItvismaという革新的な治療選択肢を利用
できるようになります。Novartisは、欧州各国の規制当局および医療機関と協力し、患
者アクセスを迅速に拡大することを目指しています。今後、グローバルでのさらなる規
制承認や、長期的なリアルワールドデータの収集が期待されます。また、この成功は、
他の神経変性疾患や遺伝性疾患に対するAAVベースの遺伝子治療開発全体に肯定的な影
響を与えると考えられます。



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

VigHnRadUEqHPJJvOZfKoEzrmnr-70zi6UIbPY-AG7uj62tMf6IyTKIJITYvbK0Mx2jMexjZt-

JsOW7frEKnvMpWf5UX7fAMMC68VtSrS1Jmuz9MyiY3NSAI2rkA6oSfYWdghKyOXi8MgDtMF5otTTu0ziOhASbvJ

Iyv4mu_NHFs8CwdD2xqbBeBpC1KW3SXOP2RYAnVZdYnm_EJTw0yL3DB

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

2026年現在、CRISPR遺伝子治療の承認薬が増加しており、特に網膜色素変性症に対す

るEDIT-101が2025年後半にFDAの迅速承認を獲得しました。これに先行して、鎌状赤
血球症およびβサラセミア向けのCasgevyが2023年12月に承認されており、CRISPR技術
の臨床応用が着実に進んでいます。現在、遺伝性血管性浮腫（HAE）向けのNTLA-

2002（Intellia Therapeutics）やβサラセミア向けのBEAM-101（Beam Therapeutics）な
ど、複数のCRISPRベースの治療薬が臨床試験中で、今後のさらなる承認が期待されま
す。この進展は、これまで治療困難であった遺伝性疾患に対する革新的な解決策を提

供し、再生医療分野の未来を大きく変える可能性を秘めています。

公開日 2026年07月03日  Ubie Doctor's Note  日本



詳細

主要成果

2026年現在、CRISPR遺伝子治療の臨床応用が急速に進展しており、複数の疾患で治療
薬が承認されています。特に、網膜色素変性症に対する遺伝子治療薬EDIT-101は、2025
年後半に米国FDAから迅速承認を受けました。この承認は、2023年12月に承認された鎌
状赤血球症および輸血依存性βサラセミア向けのCasgevyに続くもので、CRISPR-Cas9遺
伝子編集技術が遺伝性疾患の治療において実用化段階に入ったことを明確に示していま
す。

技術・臨床詳細

EDIT-101は、特定の遺伝子変異によって引き起こされる網膜色素変性症の根本原因を、
in vivoで修正することを目的としたCRISPRベースの遺伝子治療薬です。一方、Casgevy

（exagamglogene autotemcel）は、患者自身の造血幹細胞を体外でCRISPR-Cas9を用い
て編集し、胎児ヘモグロビン (HbF) の産生を促進することで、鎌状赤血球症やβサラセ
ミアの重篤な症状を軽減します。さらに、現在多くのCRISPRベースの治療薬が臨床試験
段階にあります。注目すべきは、遺伝性血管性浮腫 (HAE) 向けのNTLA-2002（Intellia

Therapeutics）で、第3相試験で良好な結果が報告され、FDAへの承認申請が進行中で
す。また、βサラセミアに対するBEAM-101（Beam Therapeutics）など、塩基編集技術
を用いた新規のアプローチも臨床試験が進められており、CRISPR技術の多様な進化が治
療オプションを拡大しています。

**EDIT-101（網膜色素変性症）**: 2025年後半にFDA迅速承認。特定の遺伝子変異に
よる網膜変性を標的。

**Casgevy（鎌状赤血球症、βサラセミア）**: 2023年12月にFDA承認。ex vivo遺伝子
編集によりHbF産生を誘導。

**NTLA-2002（遺伝性血管性浮腫）**: 第3相試験で良好な結果、FDA承認申請進行
中。

**BEAM-101（βサラセミア）**: 塩基編集技術を用いた臨床試験が進行中。



背景・業界文脈

CRISPR遺伝子編集技術は、その高い精度と効率性から、遺伝性疾患の治療に革命をもた
らす可能性を秘めていると期待されてきました。複数の承認薬の登場は、この技術が基
礎研究から臨床応用へと着実に移行していることを示しています。迅速承認などの規制
経路の活用は、重篤な疾患に対する革新的な治療法を早期に患者に届けるための規制当
局の努力も反映しています。この分野の成功は、バイオテクノロジー企業への投資をさ
らに加速させ、新たな治療モダリティの開発を促進するでしょう。

今後の展望

CRISPR遺伝子治療は、網膜疾患、血液疾患に加えて、神経疾患、筋疾患、肝臓疾患な
ど、幅広い遺伝性疾患への応用が期待されています。特にin vivoでの遺伝子編集技術の
進化は、より多くの疾患に対する治療可能性を広げます。課題としては、オフターゲッ
ト効果のリスク低減、デリバリーシステムの最適化、そして治療コストの低減が挙げら
れますが、継続的な研究と技術革新により、CRISPR遺伝子治療は今後も再生医療分野の
主要なドライバーであり続けると考えられます。

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

redirect/AUZIYQFoRYouuIxTT9wQ28XGKc-Cz69-1e2fvFo8bu0dU5dtDGSYI6nkJERjjri3dicK2KqwFY-

DFLYDnbAAO7SltmGJQJikKF3JL6QrAQc50r1o8gNqQbMP76_AxCE-

7cShYlfaCCczYFU642bY_z39f0TjTQNu0QrLhMT--7D2Mev7YEIor8imCcjNobjABvjG08RVr9zjrg==
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#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

概要

Sana Biotechnologyは、免疫抑制を必要としない1型糖尿病治療を目指すハイポイミュ
ーンプラットフォーム (HIP) 改変同種異系膵島細胞製品UP421の第1相臨床試験を活発
に推進しています。この先進的なiPSC由来療法は、免疫拒絶反応を回避することで、

患者に大きな恩恵をもたらす可能性を秘めています。同社はまた、B細胞性血液悪性腫
瘍および自己免疫疾患を標的とするCD8標的フュージョソームSG293およびSG299も開
発しており、パイプラインの多様化を図っています。これらの進展は、再生医療分野

における拒絶反応克服と治療域拡大の重要なマイルストーンを築くものです。

公開日 2026年07月04日  AAII  アメリカ



詳細

主要成果

Sana Biotechnologyは、その革新的なハイポイミューンプラットフォーム (HIP) 技術を
適用したiPSC由来同種異系膵島細胞製品UP421について、1型糖尿病を対象とした第1相
臨床試験を順調に進めています。この治療法は、従来の膵島移植で必須であった生涯に
わたる免疫抑制剤の必要性を排除することを目指しており、糖尿病患者の生活の質を劇
的に向上させる可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

UP421は、多能性幹細胞（iPSC）を膵島細胞に分化させ、Sana独自のHIP技術により、
主要組織適合遺伝子複合体（MHC）クラスIおよびIIの発現を抑制し、CD47過剰発現を
通じて免疫系からの認識を回避するように設計されています。これにより、移植された
細胞がレシピエントの免疫系によって拒絶されるリスクを大幅に低減し、外来細胞移植
後の長期的な生着を可能にすると期待されています。前臨床段階では、別のHIP改変幹
細胞由来膵島細胞療法SC451も開発されており、これらのアプローチは1型糖尿病の機
能的治癒を最終目標としています。

Sanaのパイプラインは糖尿病治療に留まらず、癌および自己免疫疾患領域にも拡大して
います。B細胞性血液悪性腫瘍およびB細胞介在性自己免疫疾患を標的とするCD8標的フ
ュージョソームSG293およびSG299の開発も進行中です。これらは、免疫細胞を特定の
細胞種に誘導する新しいモダリティとして注目されています。

背景・業界文脈

1型糖尿病の標準治療はインスリン注射ですが、膵島移植は機能的治癒の可能性を持つ
ものの、免疫抑制剤の副作用が課題でした。SanaのHIP技術は、この免疫拒絶の壁を打
ち破る可能性があり、同種異系細胞療法の実用化における最大の障壁の一つを克服しよ
うとしています。これは、他の移植医療や細胞治療全般においても、広範な応用が期待
される画期的な技術です。同社はBeam TherapeuticsおよびHarvard Collegeと技術ライ
センス契約を結び、Mayo Clinicとの戦略的提携を通じて研究開発を加速させています。



今後の展望

UP421の第1相試験の今後のデータは、HIP技術の臨床的妥当性を検証する上で極めて重
要です。成功すれば、1型糖尿病治療のパラダイムを変えるだけでなく、他の臓器や組
織の同種異系移植における免疫拒絶の問題解決にも道を開くでしょう。癌および自己免
疫疾患パイプラインの進捗も、Sanaが幅広い疾患領域で革新的な細胞治療ソリューショ
ンを提供できる潜在能力を示しており、今後の研究開発の動向が注目されます。

元記事: https://www.aaii.com/investingideas/article/442883-why-sana-biotechnology-inc8217s-sana-

stock-is-down-566

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.aaii.com/investingideas/article/442883-why-sana-biotechnology-inc8217s-sana-stock-is-down-566
https://www.aaii.com/investingideas/article/442883-why-sana-biotechnology-inc8217s-sana-stock-is-down-566


#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

概要

細胞・遺伝子治療（CGT）の製造現場では、特に自己細胞療法において、物流の遅延
と複雑な品質管理が重大なボトルネックとなっています。製造プロセスの変更後に求
められる比較可能性試験、ポテンシーアッセイのバリデーション、製品仕様の設定、

および安定性データの確立といった品質上の課題が頻繁に報告されています。これら
の問題は、治療法の市場投入を遅らせ、製造コストを押し上げる要因となっていま
す。業界は、これらの課題を克服するために、より堅牢で標準化された製造戦略とサ

プライチェーンの最適化を急務としています。

公開日 2026年07月06日  Drug Discovery News  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療（CGT）の商業化が進む中で、製造プロセスにおけるボトルネックが
業界全体で深刻な課題として認識されています。特に自己細胞療法では、患者ごとにカ
スタマイズされた製品を製造するため、ロジスティクスの複雑性やサプライチェーンに
おける遅延が頻繁に発生しています。さらに、品質管理においては、製造プロセスの変
更が製品の品質特性に与える影響を評価する比較可能性試験、細胞の有効性を定量化す
るポテンシーアッセイのバリデーション、厳格な製品仕様の設定、そして長期的な安定
性データの取得が、大きなハードルとなっています。

技術・臨床詳細

CGT製品の製造は、その性質上、多くの点で従来のバイオ医薬品とは異なります。細胞
は生きた治療薬であり、その採取、加工、輸送、患者への投与に至るまで、デリケート
な管理が必要です。自己細胞療法の場合、患者から採取された細胞は特定の施設で加工
され、その後患者に戻されます。この「患者中心」のサプライチェーンは、固有の物流
課題を抱えています。一方、他家細胞療法は、健常ドナー由来の細胞を大量生産し、複
数の患者に提供できる可能性があるため、スケーラビリティとコスト効率の点で有利で
すが、それでも製造プロセスの一貫性と品質管理は依然として重要です。

**自己細胞療法**: 個別最適化された製品、複雑な物流、品質変動リスク。

**他家細胞療法**: スケールメリット、均一性向上、免疫原性管理が課題。

**品質管理の課題**: 製造変更後の比較可能性、ポテンシーアッセイのバリデーショ
ン、製品仕様、安定性データ。

これらの課題を解決するためには、自動化されたクローズドシステム、リアルタイムモ
ニタリング、およびプロセス分析技術（PAT）の導入が不可欠です。これにより、人的
エラーを減らし、プロセスの再現性を高め、品質管理を強化することが可能になりま
す。



背景・業界文脈

CGT市場は急速に成長していますが、製造コストの高さとリードタイムの長さが、患者
アクセスと市場拡大の足かせとなっています。規制当局も、これらの革新的な治療法の
安全性と有効性を確保しつつ、迅速な承認を促すために、製造プロセスの堅牢性と品質
の確保に高い要求を課しています。業界では、CDMO（医薬品受託製造開発機関）との
連携や、サプライチェーン全体を最適化するためのデジタルソリューションの導入が活
発化しており、製造技術のイノベーションがCGT分野の次の成長フェーズを決定づける
要因となっています。

今後の展望

CGT製造の未来は、高度な自動化、標準化、そしてサプライチェーン全体にわたるデジ
タル統合にかかっています。モジュール式で柔軟な製造プラットフォームの開発、リア
ルタイムのプロセス制御、そしてAIを活用したデータ解析が、品質の一貫性を確保しつ
つ、製造コストを削減する鍵となるでしょう。これらの進歩により、CGTはより多くの
患者にとってアクセス可能で持続可能な治療オプションへと進化していくと期待されま
す。

元記事: https://www.drugdiscoverynews.com/scaling-the-unscalable-manufacturing-cell-gene-and-

mrna-therapies-17300

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.drugdiscoverynews.com/scaling-the-unscalable-manufacturing-cell-gene-and-mrna-therapies-17300
https://www.drugdiscoverynews.com/scaling-the-unscalable-manufacturing-cell-gene-and-mrna-therapies-17300


#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

概要

細胞治療製品の商業化が進むにつれて、その製造プロセスが重要な品質特性、患者の
安全性、および商業的実行可能性に与える影響が深刻な課題となっています。特に、
変動性の高い出発材料、細胞の機械的感受性、複数の複雑な処理段階、そして厳格な

規制要件に対応するため、クローズドで再現性が高く、スケーラブルな生産プラット
フォームの導入が不可欠であることが強調されています。このアプローチは、細胞治
療製品の品質と供給の一貫性を確保し、市場投入を加速するために極めて重要です。

堅牢な製造戦略の確立は、細胞治療業界全体の持続可能な成長を支える基盤となりま
す。

公開日 2026年07月06日  Frontiers  スイス



詳細

主要成果

細胞治療製品が商業化の段階に移行するにつれて、その製造プロセスが製品の重要な品
質特性、患者の安全性、および商業的実現可能性に直接影響を与えることが、主要な課
題として浮上しています。この課題に対処するためには、変動性の高い出発材料、細胞
の機械的脆弱性、多段階にわたる複雑な処理、そして厳格な規制要件を確実に満たすこ
とができる、クローズドで再現性があり、かつスケーラブルな生産プラットフォームの
設計と導入が不可欠であることが強調されています。これは、細胞治療製品の品質の一
貫性を保ち、効率的な生産を実現するための最優先事項とされています。

技術・臨床詳細

細胞治療の製造プロセスは、採取された生体細胞を加工し、適切な品質と量の治療製品
へと変換する一連の複雑なステップを含みます。出発材料である患者またはドナー由来
の細胞は、個人差や環境要因により大きく変動する可能性があります。また、細胞自体
が剪断応力や温度変化に敏感であるため、手作業に頼る従来のオープンシステムでは、
再現性や品質管理が困難でした。解決策として提案されているのは、以下の特徴を持つ
製造システムです。

**クローズドシステム**: 汚染リスクを最小限に抑え、無菌性を確保。

**再現性の高い自動化**: プロセスパラメータの標準化と、人的エラーの排除。

**スケーラビリティ**: 臨床段階から商業生産への移行時に、生産規模を柔軟に拡大
できる設計。

**リアルタイムモニタリングと制御**: プロセス中の主要品質属性 (CQA) を連続的に
監視し、必要に応じて調整。

これらの要件を満たすためには、高度なバイオリアクター、自動細胞分離装置、インラ
インセンサー技術、そして統合されたデータ管理システムといった、専門的な機器とイ
ンフラが不可欠となります。



背景・業界文脈

細胞治療市場は急速に成長しており、多くの革新的な治療法が臨床開発の最終段階にあ
ります。しかし、効果的な治療法が開発されても、製造の非効率性や品質管理の不十分
さが、製品の市場投入を遅らせ、治療コストを高める主な要因となっています。規制当
局、特にFDAやEMAは、細胞治療製品の製造に関するガイドラインを強化しており、堅
牢なプロセス開発と厳格な品質管理の実証を求めています。このため、製造プロセスの
最適化は、企業の競争力と患者アクセスを確保する上で戦略的な重要性を持っていま
す。

今後の展望

今後、細胞治療の製造は、より高度な自動化とデジタル化が進むと予測されます。AIと
機械学習を活用したプロセス最適化、予測分析、そしてデジタルツイン技術の導入によ
り、製造効率と品質の一貫性は飛躍的に向上するでしょう。これにより、細胞治療はよ
りコスト効率が高く、広範な患者にとってアクセス可能な治療法となり、再生医療の可
能性を最大限に引き出すことができるようになります。製造技術の革新は、細胞治療が
持続可能な医療モデルとして確立するための鍵となります。

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

redirect/AUZIYQGs7iolwque1IXIIrDB4f7nSak26pN2WiHUZXbIk1lm1B5LiE2oFuJ4cXwnY-IjB5qhq3Z-

nXZxqqiwbKKku61CaKxwXe54Cq1FcV_Cy8_aYds0EVNZloqiitW5zmH-GFMid7ew7AYo-

LdilT6DPFCfVXZDwqKtEHaGtL7pqV3PQs4sZXaD4P5cl_S-1LXhQh1HjpkVHgjS0_rl3zIH12Rgj46ha6RTJ4g==

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGs7iolwque1IXIIrDB4f7nSak26pN2WiHUZXbIk1lm1B5LiE2oFuJ4cXwnY-IjB5qhq3Z-nXZxqqiwbKKku61CaKxwXe54Cq1FcV_Cy8_aYds0EVNZloqiitW5zmH-GFMid7ew7AYo-LdilT6DPFCfVXZDwqKtEHaGtL7pqV3PQs4sZXaD4P5cl_S-1LXhQh1HjpkVHgjS0_rl3zIH12Rgj46ha6RTJ4g==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGs7iolwque1IXIIrDB4f7nSak26pN2WiHUZXbIk1lm1B5LiE2oFuJ4cXwnY-IjB5qhq3Z-nXZxqqiwbKKku61CaKxwXe54Cq1FcV_Cy8_aYds0EVNZloqiitW5zmH-GFMid7ew7AYo-LdilT6DPFCfVXZDwqKtEHaGtL7pqV3PQs4sZXaD4P5cl_S-1LXhQh1HjpkVHgjS0_rl3zIH12Rgj46ha6RTJ4g==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGs7iolwque1IXIIrDB4f7nSak26pN2WiHUZXbIk1lm1B5LiE2oFuJ4cXwnY-IjB5qhq3Z-nXZxqqiwbKKku61CaKxwXe54Cq1FcV_Cy8_aYds0EVNZloqiitW5zmH-GFMid7ew7AYo-LdilT6DPFCfVXZDwqKtEHaGtL7pqV3PQs4sZXaD4P5cl_S-1LXhQh1HjpkVHgjS0_rl3zIH12Rgj46ha6RTJ4g==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGs7iolwque1IXIIrDB4f7nSak26pN2WiHUZXbIk1lm1B5LiE2oFuJ4cXwnY-IjB5qhq3Z-nXZxqqiwbKKku61CaKxwXe54Cq1FcV_Cy8_aYds0EVNZloqiitW5zmH-GFMid7ew7AYo-LdilT6DPFCfVXZDwqKtEHaGtL7pqV3PQs4sZXaD4P5cl_S-1LXhQh1HjpkVHgjS0_rl3zIH12Rgj46ha6RTJ4g==


#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

概要

Kincell Bioは、細胞療法プログラムの早期臨床開発から商業化までを一貫して支援す
る、信頼性の高い医薬品受託製造開発機関（CDMO）としてのサービスを提供してい
ます。同社は、リスク管理されたCMC（化学・製造・品質管理）ロードマップ、実験

計画法（DoE）に基づくプロセス最適化、および開発段階に応じた分析手法を駆使
し、顧客の初期段階の細胞療法プログラムを迅速に推進します。これにより、効率的
かつ確実に臨床材料を供給し、画期的な治療薬の患者提供を加速することを目指して

います。Kincell Bioのアプローチは、細胞療法開発における時間とコストの削減に大き
く貢献します。

公開日 2026年07月06日  Kincell Bio (company website)  アメリカ



詳細

主要成果

Kincell Bioは、細胞療法製品の開発企業に対し、早期臨床開発から最終的な商業化に至
るまで、包括的で信頼性の高い受託製造開発サービス（CDMO）を提供しています。同
社のアプローチは、特に初期段階の細胞療法プログラムを効率的に加速させることに重
点を置いており、リスクを管理しながら高品質な臨床材料を確実に供給することで、顧
客が画期的な治療法を迅速に患者に届けられるよう支援します。

技術・臨床詳細

Kincell Bioは、細胞療法の複雑な製造プロセスにおいて、以下の主要な戦略と能力を提
供します。

**リスク管理されたCMCロードマップ**: 開発初期から規制当局の要件を考慮に入れ
た化学・製造・品質管理（CMC）戦略を策定し、将来的な課題を予測し対処しま
す。

**DoE（実験計画法）に基づくプロセス最適化**: 統計的手法を用いた実験計画法によ
り、製造プロセスの重要パラメータを効率的に特定し、堅牢性と再現性の高い製造プ
ロセスを開発します。これにより、製品の品質と収率を最大化します。

**相に応じた分析手法**: 開発の各段階（前臨床、第1相、第2相など）に合わせた適
切な分析法を適用し、製品の特性評価と品質管理を行います。これにより、不要な費
用を削減しつつ、規制当局の期待に応えます。

**GMP（優良製造規範）準拠の施設**: 厳格なGMP基準に準拠した製造環境で作業を
行うことで、患者に投与される細胞治療製品の安全性と品質を保証します。

これらの能力は、細胞療法の開発企業が、初期段階の探索的な研究から、臨床試験、そ
して最終的な商業生産へとスムーズに移行するために不可欠です。



背景・業界文脈

細胞療法市場は急成長を遂げていますが、その製造は非常に複雑で、高い専門知識と大
規模な設備投資が必要です。多くの小規模なバイオテクノロジー企業やアカデミア主導
のプロジェクトは、これらの製造能力を社内に持つことが困難です。Kincell Bioのよう
な専門的なCDMOは、これらの組織にとって、開発コストとリスクを低減し、製品開発
を加速させるための重要なパートナーとなります。規制要件の厳格化と、製造プロセス
の堅牢性への要求が高まる中、経験豊富なCDMOの役割はますます重要になっていま
す。

今後の展望

Kincell Bioの包括的なCDMOサービスは、細胞療法分野全体のイノベーションと市場投
入を加速する上で重要な役割を果たします。同社の専門知識と効率的なアプローチは、
新しい細胞治療薬が研究段階から患者の元へと届くまでの時間とコストを削減し、再生
医療の広範な普及に貢献すると期待されます。特に、自動化、デジタル化、そして高度
なプロセス分析技術の導入により、Kincell Bioは今後も細胞療法製造の最前線でリード
していくでしょう。

元記事: https://kincellbio.com/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://kincellbio.com/


#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

概要

本記事はThe Business Research Companyが発行した市場調査レポートの概要紹介で
す。3Dバイオプリンティング市場は、個別化医療の進展や臓器移植の需要増加、有利
な規制支援に支えられ、2030年までに62.1億ドルに達すると予測されています。市場

はEli LillyによるOrganovoのFXRプログラム買収や、Tethon 3DのBison Bio DLPプリンタ
ー導入といった主要な企業活動によって成長を牽引されています。この市場の拡大
は、再生医療や医薬品研究における革新的な応用が期待される基盤を強化します。

公開日 2026年07月02日  The Business Research Company (via OpenPR)  不明



詳細

本記事はThe Business Research Companyが発行した市場調査レポートの概要紹介で
す。

レポート概要

The Business Research Companyの最新レポートによると、3Dバイオプリンティング市
場は、個別化医療の進展、臓器移植の需要増加、そして各国政府からの規制支援という
主要なドライバーに牽引され、2030年までに約62.1億ドル規模に達すると予測されてい
ます。この成長は、生体組織や臓器の代替品を作成するための技術革新と応用範囲の拡
大を反映しています。地理的には、北米が最大の市場シェアを占めており、アジア太平
洋地域が最も急速に成長する地域として注目されています。この技術は、再生医療、創
薬、個別化医療といった分野において、計り知れない可能性を秘めています。

主要な調査結果

2030年までの市場規模予測: 62.1億ドル

主要な成長ドライバー: 個別化医療の進展、臓器移植の需要増加、規制支援

市場成長を牽引する主な企業活動: Eli LillyによるOrganovoのFXRプログラム買収、
Tethon 3DによるBison Bio DLPプリンターの導入とバイオプリンティング市場への参
入

技術応用分野: 再生医療、医薬品研究、疾患モデリングなど

このレポートは、市場の主要なセグメント、地域別の動向、競争環境、および今後の機
会について詳細な分析を提供しています。特に、生体組織や臓器のモデル構築、薬剤ス
クリーニング、移植可能な組織工学製品の開発において、3Dバイオプリンティングが果
たす役割の重要性が強調されています。

発行会社について

The Business Research Companyは、詳細な市場調査レポート、ビジネスリサーチ、コ
ンサルティングサービスを提供するグローバルな市場調査会社です。同社は幅広い産業
分野にわたる専門知識を持ち、企業が戦略的な意思決定を行うための信頼性の高いデー
タと分析を提供しています。



元記事: https://www.openpr.com/news/4566976/3d-bioprinting-market-outlook-signals-expansion-to-

6-21

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.openpr.com/news/4566976/3d-bioprinting-market-outlook-signals-expansion-to-6-21
https://www.openpr.com/news/4566976/3d-bioprinting-market-outlook-signals-expansion-to-6-21


#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

概要

韓国初の国内開発CAR-T細胞療法であるCurocellの「Rimqarto」（anbalcabtagene

autoleucel）が、国家健康保険の償還に向けた最初の主要なステップをクリアしまし
た。保健福祉部の癌疾患審査委員会は、Rimqartoの償還基準を確立できると判断しま

した。この決定により、今年4月に販売承認を受けたRimqartoは、年後半の償還承認と
商業発売に一歩近づき、韓国における細胞治療のアクセスを大きく改善する可能性が
あります。

公開日 2026年07月09日  KBR (Korea Biomedical Review)  韓国



詳細

主要成果：韓国初のCAR-T療法「Rimqarto」が償還プロセスの初期段階を通過

韓国で初めて国内開発されたCAR-T細胞療法であるCurocellの「Rimqarto」（一般名：
anbalcabtagene autoleucel）が、国家健康保険（NHI）への償還に向けた重要な初期段
階をクリアしました。保健福祉部が設置する癌疾患審査委員会は、Rimqartoが健康保険
の償還基準を満たし、その基準を確立できると判断しました。この決定は、同製品が今
年4月に食品医薬品安全処（MFDS）から販売承認を得たことに続くものであり、
Rimqartoの商業化への道筋を大きく開くものです。

臨床的・薬事詳細：難治性血液がん患者への希望

Rimqartoは、びまん性大細胞型B細胞リンパ腫（DLBCL）など、既存治療に抵抗性を示
す難治性の血液がん患者を対象としています。CAR-T細胞療法は、患者自身のT細胞を
遺伝子操作してがん細胞を攻撃するよう教育し、再注入する個別化医療であり、重篤な
血液がんに対して劇的な効果を示すことが国際的に証明されています。韓国ではこれま
で海外製のCAR-T療法が導入されていましたが、Rimqartoの国内開発・承認・償還への
進展は、韓国の患者がより迅速かつ費用対効果の高い形で先進治療にアクセスできるよ
うになることを意味します。癌疾患審査委員会による肯定的な判断は、Rimqartoの臨床
的有用性と安全性が韓国の医療システム内で評価された結果であり、今後の償還価格交
渉と最終的な保険適用が待たれます。

背景・業界文脈：国内細胞治療エコシステムの強化

CurocellのRimqartoの進展は、韓国のバイオテクノロジー産業、特に細胞・遺伝子治療
（CGT）分野における技術力と規制対応能力の向上を示すものです。これまで高額な
CAR-T療法は、限られた患者にしか提供されず、治療アクセスが課題となっていまし
た。国内で製造・開発されるRimqartoが償還されることで、より多くの患者がこの画期
的な治療を受けられるようになり、韓国全体のCGTエコシステムの活性化に寄与するで
しょう。今回の動きは、韓国政府がバイオ医薬品産業を国家戦略産業として育成する政
策とも合致しており、国内外の投資家や企業にとって、韓国市場の魅力が高まることを
示唆しています。



今後の展望：年後半の商業発売と市場への影響

癌疾患審査委員会の判断を受け、Curocellは今後、健康保険審査評価院（HIRA）との薬
価交渉、および保健福祉部の薬価政策審議委員会での最終承認を経て、Rimqartoの保険
適用と商業発売を目指します。これらのプロセスが順調に進めば、年後半には韓国市場
での本格的な商業発売が開始される見込みです。Rimqartoの市場投入は、既存の治療薬
との競争だけでなく、韓国の細胞治療市場全体の成長を牽引し、他の国内CGT開発企業
にもポジティブな影響を与えることが予想されます。将来的には、Rimqartoの治療実績
が積み重なることで、適応症の拡大や他の国での承認申請への足がかりとなる可能性も
秘めています。

元記事: https://www.koreabiomed.com/news/articleView.html?idxno=32363

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.koreabiomed.com/news/articleView.html?idxno=32363


#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

概要

STEMCELL TechnologiesとCentre for Commercialization of Regenerative Medicine

(CCRM) が戦略的提携を発表し、高品質なヒトiPSCスタート材料へのアクセスを拡大し
ます。この提携により、細胞治療開発者は研究用（RUO）およびGMP準拠のiPSCライ

ンの双方を利用できるようになり、開発プロセスにおける品質と連続性を確保しま
す。STEMCELLはLineaBioのGMP iPSCラインから派生したRUO iPSCラインを製造・販
売し、対応するGMPラインも提供することで、研究から臨床製造への移行を迅速化・

低リスク化します。これは、細胞治療開発のボトルネックの一つであった初期材料の
供給課題を解決し、治療薬の市場投入を加速させる重要な動きです。

公開日 2026年07月08日  Business Wire  アメリカ



詳細

主要成果：GMP/RUO iPSCライン提供拡大で細胞治療開発を加速

STEMCELL Technologies と Centre for Commercialization of Regenerative Medicine

(CCRM) は、細胞治療開発を加速させるための戦略的提携を発表しました。このパート
ナーシップにより、開発者は研究用（RUO）および製造品質管理基準（GMP）に準拠し
た高品質なヒトiPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹細胞）ラインの双方
に容易にアクセスできるようになります。この統合されたアプローチは、細胞治療の研
究開発から臨床製造へのシームレスな移行を可能にし、開発の時間とコストを大幅に削
減することが期待されます。

技術・製造詳細：LineaBio由来iPSCの活用と品質保証

この提携の中心は、CCRMがライセンスを持つLineaBioのGMP iPSCラインから派生した
研究用iPSCラインの製造と販売をSTEMCELL Technologiesが行う点にあります。研究用
iPSCラインは、初期研究およびアッセイ開発段階での柔軟な使用を可能にし、同時に、
対応するGMP iPSCラインも提供されるため、研究成果が臨床応用に移行する際に、出
発材料の連続性とトレーサビリティが保証されます。GMP準拠のiPSCラインは、厳格な
品質管理基準の下で製造されており、将来的な細胞治療製品の安全性と有効性を保証す
る上で不可欠です。これにより、開発企業は、異なる品質基準の細胞株間での切り替え
に伴うリスクや時間を削減し、より効率的に臨床開発を進めることができます。

背景・業界文脈：細胞治療開発のボトルネック解消

iPSCベースの細胞治療は、再生医療における最も有望な分野の一つですが、高品質で規
制に適合した出発材料の供給は、常に開発のボトルネックとなっていました。研究段階
で使用される細胞株と臨床段階で使用される細胞株との間の品質の乖離や、それに伴う
再検証の必要性は、開発期間の長期化とコスト増大の要因となっていました。今回の
STEMCELL TechnologiesとCCRMの提携は、この課題に対し、RUOとGMPの両方の品質
でマッチングされたiPSCラインを提供することで、包括的なソリューションを提供しま
す。CCRMの商業化の専門知識とSTEMCELL Technologiesの高品質な試薬・細胞株製造能
力が融合することで、業界全体として細胞治療開発の効率が向上することが期待されま
す。



今後の展望：治療薬の迅速な市場投入とグローバルな影響

この戦略的提携は、iPSCベースの細胞治療製品が、より迅速かつ効率的に患者に届けら
れる未来を構築する上で極めて重要です。高品質なiPSCスタート材料へのアクセスの拡
大は、研究者や企業がより多様な細胞治療のパイプラインを探索し、新たな適応症への
応用を加速させることを可能にします。長期的には、この種の提携が細胞治療業界全体
のサプライチェーンを強化し、規制当局の審査プロセスを合理化する可能性もありま
す。最終的には、神経変性疾患、心臓病、糖尿病など、アンメットニーズの高い様々な
疾患に対する革新的な再生医療の発展に寄与し、世界中の患者に新たな治療選択肢を提
供することが期待されます。

元記事: https://www.businesswire.com/news/home/20260708212795/en/STEMCELL-Technologies-and-

CCRM-Partner-to-Expand-Access-to-Matched-GMP-and-RUO-iPSC-Lines-for-Cell-Therapy-Development

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.businesswire.com/news/home/20260708212795/en/STEMCELL-Technologies-and-CCRM-Partner-to-Expand-Access-to-Matched-GMP-and-RUO-iPSC-Lines-for-Cell-Therapy-Development
https://www.businesswire.com/news/home/20260708212795/en/STEMCELL-Technologies-and-CCRM-Partner-to-Expand-Access-to-Matched-GMP-and-RUO-iPSC-Lines-for-Cell-Therapy-Development


#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

概要

CatalentとNanoscope Therapeuticsは、網膜変性疾患を対象とした光遺伝学遺伝子治療
候補MCO-010の後期開発および商業供給をサポートするための提携を拡大しました。
NanoscopeはMCO-010の米国食品医薬品局（FDA）生物製剤承認申請（BLA）を進行

中であり、この提携強化は商業化への製造準備を加速させるものです。MCO-010は、
光感受性タンパク質を発現させることで、網膜変性による視力障害患者の視力回復を
目指す画期的な治療法です。この拡大されたパートナーシップは、治療薬が患者に届

くまでの供給チェーンの安定性とスケールアップ能力を確保する上で極めて重要で
す。

公開日 2026年07月09日  LucidQuest Ventures  アメリカ



詳細

主要成果：光遺伝学遺伝子治療MCO-010の商業供給に向けた提携を拡大

細胞・遺伝子治療のCDMO（受託開発製造機関）大手であるCatalentと、網膜変性疾患
の光遺伝学遺伝子治療を開発するNanoscope Therapeuticsは、両社の提携関係を拡大す
ることを発表しました。この拡大された提携は、Nanoscopeの主要な遺伝子治療候補
MCO-010の後期開発段階および将来的な商業供給を強力にサポートすることを目的と
しています。MCO-010は、現在米国食品医薬品局（FDA）への生物製剤承認申請
（BLA）が進行中であり、この製造パートナーシップの強化は、治療薬の迅速な市場投
入に向けた重要なステップとなります。

技術・臨床詳細：網膜変性疾患への新たな光治療

MCO-010は、光遺伝学技術を応用した革新的な遺伝子治療薬です。網膜変性疾患、特
に網膜色素変性症（RP）や加齢黄斑変性症（AMD）などの失明に至る疾患は、光受容
体の機能不全によって引き起こされます。MCO-010は、視細胞が損傷または失われた
網膜内の残存細胞に光感受性タンパク質を発現させる遺伝子を導入することで、これら
の細胞を光に反応するようにプログラムし直し、視覚機能を回復させることを目指しま
す。これにより、光受容体の機能が失われた患者でも、光刺激を脳に伝達できるように
なり、部分的な視力回復が期待されます。Catalentは、MCO-010の無菌製剤充填・最終
製品製造において、規制要件に準拠した高品質な製造サービスを提供し、安定した供給
能力を確保します。

背景・業界文脈：CDMOとの戦略的連携の重要性

細胞・遺伝子治療製品の製造は、複雑かつ高度な専門知識を要するため、CDMOとの戦
略的提携は、開発企業にとって成功の鍵となります。特に後期開発段階から商業化への
移行期においては、厳格なGMP（医薬品製造管理基準）要件への適合、大規模製造能力
の確保、グローバルな供給ネットワークの構築が不可欠です。Catalentは、その広範な
製造インフラと細胞・遺伝子治療における実績により、Nanoscope Therapeuticsが
MCO-010の供給リスクを低減し、市場投入を加速させるための理想的なパートナーと
なります。このような提携は、新興バイオテクノロジー企業が自社で大規模な製造施設
を構築する初期投資を回避し、研究開発に集中できるというメリットも提供します。



今後の展望：網膜変性治療市場と患者アクセスの改善

MCO-010がFDAの承認を取得した場合、網膜変性疾患に対する治療選択肢に大きな変革
をもたらす可能性があります。現在のところ、これらの疾患の多くには限られた治療法
しか存在せず、MCO-010のような遺伝子治療は、視覚を失った患者に新たな希望をも
たらします。Catalentとの提携拡大は、承認後の安定した商業供給を保証し、より多く
の患者がこの画期的な治療にアクセスできるようになることを意味します。この成功
は、眼科分野における他の遺伝子治療の開発を促進するだけでなく、光遺伝学技術が神
経変性疾患や他の感覚器疾患に応用される可能性も示唆しています。長期的に見て、こ
の協業は、視力障害に苦しむ世界中の何百万人もの人々の生活の質を向上させる可能性
を秘めています。

元記事: https://www.lqventures.com/cell-and-gene-therapy-today-july-9-2026-lucidquest/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.lqventures.com/cell-and-gene-therapy-today-july-9-2026-lucidquest/


#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

概要

米国FDAは、Orca Bioの精密工学ドナー由来細胞療法「Tregzi」を承認しました。
Tregziは、同種造血幹細胞移植を受ける血液がん患者において、移植片対宿主病
（GvHD）の発生率を統計的に有意に減少させつつ、移植片対腫瘍（GvT）効果、すな

わち抗がん効果を維持することを目的としています。この承認は、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第3相Precision-T臨床試験の有
望なデータによって裏付けられています。これにより、血液がん患者の移植後の転帰

を大幅に改善する新たな治療選択肢が提供されます。

公開日 2026年07月08日  Precision Oncology News  アメリカ



詳細

主要成果：FDAがOrca BioのTregziを承認、GvHD発症率を減少させ転帰を改善

米国食品医薬品局（FDA）は、Orca Bioが開発した精密工学ドナー由来細胞療法
「Tregzi」を承認しました。Tregziは、同種造血幹細胞移植（allo-HSCT）を受ける血液
がん患者に対して、主要な合併症である移植片対宿主病（GvHD）の発生率を統計的に
有意に減少させつつ、同時に移植片対腫瘍（GvT）効果、つまり抗がん効果を維持する
ことを目的としています。この画期的な承認は、第3相Precision-T臨床試験において、
標準的な移植プロトコルと比較してGvHDフリーかつ再発フリー生存率が改善されたと
いう有望なデータに基づいて決定されました。この承認は、血液がん患者の移植後の生
活の質と生存期間を大幅に改善する新たな治療選択肢を提供します。

技術・臨床詳細：Precision-T試験におけるGvHD抑制とGvT維持

Tregziは、ドナーから採取した細胞集団を精密に分離・再構成することで、GvHDを引き
起こす可能性のある細胞（T細胞など）を減らし、免疫寛容を誘導する制御性T細胞
（Treg）などの有益な細胞を保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、Tregziを投与された患者群と標準治療を受けた患者群とを比較しました。主
要評価項目として、急性GvHDおよび慢性GvHDの発生率が有意に低下したことが示され
ました。特に、グレードII-IVの急性GvHDの発生率は大幅に減少し、重度のGvHD関連死
亡率も低下しました。重要なのは、GvHDの抑制にもかかわらず、白血病再発率は標準
治療群と同等またはそれ以下であり、TregziがGvT効果を損なわないことが確認された
点です。患者数は明示されていませんが、統計的に有意な差が認められたことで、
Tregziの臨床的有効性と安全性が裏付けられました。

背景・業界文脈：同種造血幹細胞移植におけるGvHDの克服

同種造血幹細胞移植は、白血病やリンパ腫などの血液がんに対する根治的な治療法とし
て確立されていますが、移植片対宿主病（GvHD）は、その最大の合併症であり、患者
の罹患率と死亡率に大きく影響します。GvHDは、ドナーのT細胞がレシピエントの組織
を異物と認識して攻撃することで発生します。これまでのGvHD予防策は、強力な免疫
抑制剤の使用が主流でしたが、これにより感染症リスクが増加し、GvT効果が損なわれ
るという課題がありました。Orca BioのTregziは、細胞レベルでの精密な操作により、
GvHDとGvT効果の間のトレードオフを最適化しようとする新しいアプローチであり、
既存の治療パラダイムを変える可能性を秘めています。これは、個別化細胞治療の進化
を示す重要な一例です。



今後の展望：血液がん移植患者の転帰向上と市場展開

Tregziの承認は、同種造血幹細胞移植後の血液がん患者にとって、より安全で効果的な
治療選択肢を提供することを意味します。GvHDの発生率と重症度が減少することで、
患者の回復期間が短縮され、生活の質が向上し、長期的な生存率が改善されることが期
待されます。Orca Bioは、この承認を基盤として、米国市場でのTregziの商業化を積極
的に進めるでしょう。さらに、この成功は、他の細胞・遺伝子治療企業が、GvHDのよ
うな移植合併症を標的とした精密細胞療法の開発に注力するインセンティブとなる可能
性があります。将来的には、Tregziの適用範囲が他の疾患や移植タイプにも拡大される
可能性があり、血液がん治療の未来に大きな影響を与える画期的な進展として注目され
ます。

元記事: https://www.geneonline.com/fda-approval-marks-new-era-for-precision-cell-therapy-in-blood-

cancer-transplants/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.geneonline.com/fda-approval-marks-new-era-for-precision-cell-therapy-in-blood-cancer-transplants/
https://www.geneonline.com/fda-approval-marks-new-era-for-precision-cell-therapy-in-blood-cancer-transplants/


#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

概要

Crispr TherapeuticsとVertex Pharmaceuticalsは、米国食品医薬品局（FDA）がCasgevy

（exagamglogene autotemcel）の適応を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）患者に拡大したことを発表しました。Casgevyは、

CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を利用した初の承認治療薬であり、今回の小児への適応拡
大は、この革新的な遺伝子治療が、より広範な、特に若年の患者層に利用可能になる
ことを意味します。この決定は、これらの重篤な遺伝性血液疾患に苦しむ小児患者と

その家族にとって、長期的な治療効果と生活の質の向上への新たな希望をもたらしま
す。

公開日 2026年07月03日  Seeking Alpha  アメリカ



詳細

主要成果：Casgevy、2歳以上の小児SCD・TDT患者へ適応拡大

Crispr TherapeuticsとVertex Pharmaceuticalsは、米国食品医薬品局（FDA）が、両社が
共同開発した遺伝子編集治療薬Casgevy（exagamglogene autotemcel）の適応症を拡大
し、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）患者に適用
することを承認したと発表しました。この承認は、以前に承認されていた成人患者に加
え、若年層の患者にもCasgevyの治療が利用可能となることを意味し、これらの重篤な
遺伝性血液疾患に対する治療選択肢を大きく広げる画期的な進展です。

技術・臨床詳細：CRISPR/Cas9を用いた遺伝子編集と小児臨床データ

Casgevyは、CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いて、患者自身の造血幹細胞を ex vivo で
改変し、胎児ヘモグロビン（HbF）の産生を再活性化させることで、SCDおよびTDTの
根本原因に対処する治療薬です。HbFは出生後に発現が低下しますが、その産生を誘導
することで、異常な鎌状ヘモグロビン（HbS）の病理を軽減したり、効果的なヘモグロ
ビンレベルを維持したりすることができます。今回の小児への適応拡大は、SCDおよび
TDTの2歳以上の患者を対象とした臨床試験において、Casgevyが成人患者と同様に良好
な有効性と許容可能な安全性プロファイルを示したデータに基づいています。SCD患者
においては疼痛クリーゼの発生頻度の有意な減少が、TDT患者においては輸血不要期間
の延長が認められています。これらの結果は、若年患者におけるCasgevyの長期的なベ
ネフィットと安全性に関する重要なエビデンスを提供します。

背景・業界文脈：遺伝子治療の普及とアンメットニーズの解消

鎌状赤血球症と輸血依存性βサラセミアは、重篤な臨床症状を伴い、患者の生活の質を
著しく低下させる遺伝性疾患です。これまでの治療法は、対症療法や骨髄移植に限られ
ており、特に小児患者にとっては、ドナー適合性の問題や移植に伴うリスクが大きな課
題でした。Casgevyは、世界で初めて承認されたCRISPR/Cas9ベースの遺伝子治療薬で
あり、その小児への適応拡大は、遺伝子治療がより幅広い患者層に受け入れられ、普及
していく上での重要なマイルストーンとなります。この進展は、他の遺伝子編集技術を
用いた治療法の開発をさらに加速させ、多くのアンメットニーズが残る遺伝性疾患領域
における新たな治療パラダイムを確立する可能性を秘めています。



今後の展望：患者アクセスと長期的な治療効果への期待

今回のFDA承認は、重篤な遺伝性血液疾患に苦しむ2歳以上の小児患者に、画期的な治
療選択肢を提供することで、彼らの生活に大きな変化をもたらすでしょう。Casgevyは
根治療法としての可能性を秘めており、早期の治療介入が長期的な健康転帰の改善に繋
がり得ます。今後、Crispr TherapeuticsとVertex Pharmaceuticalsは、医療機関との連携
を強化し、Casgevyのアクセスを拡大するための戦略を展開していくと予想されます。
また、治療の長期的な安全性と有効性に関するリアルワールドデータの収集も重要とな
ります。この進展は、遺伝子治療全体の研究開発をさらに加速させ、将来的には他の遺
伝性疾患への応用へと繋がる可能性があり、個別化医療の未来を形作る上で極めて重要
な一歩となります。

元記事: https://seekingalpha.com/article/4919732-crispr-therapeutics-casgevys-pediatric-win-a-trigger-

for-bullish-sentiment

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://seekingalpha.com/article/4919732-crispr-therapeutics-casgevys-pediatric-win-a-trigger-for-bullish-sentiment
https://seekingalpha.com/article/4919732-crispr-therapeutics-casgevys-pediatric-win-a-trigger-for-bullish-sentiment


#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

概要

Siren Biotechnologyは、カリフォルニア州再生医療機構（CIRM）から800万ドルの非
希薄化型資金を獲得しました。この重要な資金は、同社の主要な遺伝子治療治験薬
SRN-101の臨床開発、特に高悪性度神経膠腫の治療を支援するために活用されます。

SRN-101は、遺伝子治療と免疫療法のアプローチを組み合わせたものであり、難治性
固形がんに対する革新的な治療法への関心の高まりを反映しています。この資金調達
は、高悪性度神経膠腫患者に新たな治療選択肢を提供するための開発を大きく前進さ

せるものです。

公開日 2026年07月05日  Phacilitate  アメリカ



詳細

主要成果：Siren BiotechnologyがCIRMから800万ドルの非希薄化型資金を獲得

Siren Biotechnologyは、カリフォルニア州再生医療機構（CIRM）から800万ドルという
多額の非希薄化型資金を獲得したことを発表しました。この重要な資金援助は、同社が
開発中の主要な遺伝子治療治験薬SRN-101の臨床開発を加速させるために活用されま
す。SRN-101は、特に治療が困難とされる高悪性度神経膠腫（グレードIIIおよびIVの神
経膠腫）を対象としており、今回の資金調達は、このアンメットメディカルニーズが高
い分野における革新的な治療法の開発を大きく前進させるものです。

技術・臨床詳細：遺伝子治療と免疫療法のハイブリッドアプローチSRN-101

SRN-101は、遺伝子治療と免疫療法の利点を組み合わせたハイブリッドアプローチを採
用しています。この治療薬の具体的な作用機序は、腫瘍細胞内に特定の遺伝子を導入す
ることで、免疫システムががん細胞を認識し、攻撃する能力を高めることにあります。
高悪性度神経膠腫は、脳腫瘍の中でも特に進行が早く、既存の標準治療（手術、放射線
療法、化学療法）では限られた効果しか得られず、予後が極めて不良です。SRN-101の
開発は、腫瘍微小環境における免疫抑制を克服し、持続的な抗腫瘍免疫応答を誘導する
ことを目標としています。CIRMからの資金は、SRN-101の第1相臨床試験およびその後
の開発フェーズを支援するために使用されると見られており、安全性、忍容性、および
予備的な有効性の評価に焦点が当てられるでしょう。

背景・業界文脈：難治性脳腫瘍治療の新たなフロンティア

高悪性度神経膠腫は、年間数万人が診断され、数ヶ月から数年の余命しか期待できない
非常に攻撃的ながんです。この疾患の治療は、血液脳関門の存在、腫瘍の浸潤性成長、
および高度な免疫抑制環境によって、長年にわたり困難を極めてきました。Siren

Biotechnologyのような企業が、遺伝子治療と免疫療法の組み合わせによって、この難
治性疾患に挑むことは、科学的にも臨床的にも大きな意義があります。CIRMは、カリ
フォルニア州の納税者からの資金を基に、再生医療の研究開発を支援する公的機関であ
り、革新的なプロジェクトに特化した非希薄化型資金を提供することで、有望な技術の
商業化を加速させる役割を担っています。今回の資金提供は、CIRMが高悪性度神経膠
腫という緊急性の高い課題に対するSRN-101の潜在的な可能性を高く評価した結果と言
えます。



今後の展望：患者への希望と遺伝子治療分野の活性化

CIRMからの800万ドルの資金獲得は、Siren Biotechnologyにとって、SRN-101の開発を
加速させる上で極めて重要なマイルストーンです。この資金は、治験の進捗に必要なリ
ソースを提供し、将来的には患者の命を救う可能性のある治療法の開発につながるでし
ょう。この成功は、遺伝子治療と免疫療法の融合アプローチが、他の難治性固形がん治
療においても有効な戦略である可能性を示唆しており、分野全体の研究開発を活性化さ
せる効果も期待されます。SRN-101の開発が順調に進めば、高悪性度神経膠腫患者に対
する現在の治療パラダイムを根本的に変え、彼らに新たな希望とより良い未来をもたら
す可能性を秘めています。

元記事: https://www.phacilitate.com/insights-resources/fda-milestones-cell-gene-therapy-funding-

continues-next-generation-innovation?page=2&azLetterField=

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

RoslinCTはBlueRock Therapeuticsとの戦略的提携を発表し、細胞治療開発者向けに臨床
グレードのiPSCラインへのアクセスを拡大します。この提携により、RoslinCTは
BlueRockの高品質な臨床グレードiPSCラインを自社の提供ラインナップに追加し、再

生医療分野の企業が治療薬を開発する際の出発材料の選択肢を広げます。この協力
は、早期開発段階から臨床試験、さらには商業製造に至るまで、多能性幹細胞ベース
の治療法の開発を支援し、品質の一貫性と開発効率の向上を目指すものです。

公開日 2026年07月09日  PharmaSource  イギリス



詳細

主要成果：RoslinCTとBlueRock Therapeuticsが臨床グレードiPSCライン供給で提
携

細胞・遺伝子治療のCDMO（受託開発製造機関）であるRoslinCTは、 BlueRock

Therapeuticsとの戦略的提携を発表しました。このパートナーシップは、細胞治療開発
者向けに、厳格な品質基準を満たす臨床グレードの iPSC（ induced Pluripotent Stem

Cell：人工多能性幹細胞）ラインへのアクセスを拡大することを目的としています。今
回の提携により、RoslinCTはBlueRock Therapeuticsが開発した高品質なiPSCラインを自
社のサービスポートフォリオに統合し、再生医療分野における治療薬の開発を加速させ
るための重要な出発材料を提供します。

技術・製造詳細：GMP準拠iPSCラインと品質連続性

BlueRock Therapeuticsは、神経変性疾患や心血管疾患などの治療を目指すiPSCベースの
細胞治療開発をリードする企業であり、そのiPSCラインは、厳格なGMP（医薬品製造管
理基準）に準拠して製造されています。RoslinCTがこれらの臨床グレードiPSCラインを
供給ラインナップに加えることで、細胞治療開発企業は、研究開発の初期段階から臨
床、そして商業製造に至るまで、一貫した品質の出発材料を使用できるようになりま
す。これにより、細胞株の切り替えに伴う開発リスクや時間を大幅に削減し、製造プロ
セス全体の効率性を向上させることが可能です。RoslinCTは、iPSCの培養、凍結保存、
品質管理における専門知識を活用し、BlueRockのiPSCラインが顧客の特定の要件を満た
すようにサポートします。

背景・業界文脈：細胞治療における高品質原材料の重要性

iPSCベースの細胞治療は、再生医療の将来において大きな可能性を秘めていますが、そ
の商業化には、高品質で標準化された出発材料の安定供給が不可欠です。研究グレード
のiPSCと臨床グレードのiPSCの間には品質と規制要件に大きな隔たりがあり、このギャ
ップが開発のボトルネックとなっていました。RoslinCTとBlueRock Therapeuticsのよう
な主要企業間の提携は、この課題に対処し、細胞治療開発のサプライチェーンを強化す
る上で極めて重要です。このような協業は、開発企業が複雑な規制要件をナビゲート
し、製品の迅速な市場投入を実現する上で必要な専門知識とリソースを提供します。



今後の展望：再生医療の加速と患者への新たな治療選択肢

この戦略的提携は、多能性幹細胞ベースの治療法がより迅速に臨床応用され、最終的に
患者に届けられる未来を構築する上で不可欠です。高品質な臨床グレードiPSCラインへ
のアクセスの拡大は、研究者や企業が神経変性疾患、心臓病、糖尿病、およびその他の
多くの疾患に対する革新的な細胞治療のパイプラインを探索し、加速させることを可能
にします。長期的に見れば、この種の提携が再生医療業界全体の標準化を促進し、規制
当局の審査プロセスをさらに合理化する可能性もあります。最終的には、これによりア
ンメットメディカルニーズが高い領域における新たな治療選択肢が生まれ、世界中の患
者の生活の質の向上に大きく貢献することが期待されます。

元記事: https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/roslinct-partners-with-bluerock-

therapeutics-to-expand-access-to-clinical-grade-stem-cell-lines/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

VCU Massey Comprehensive Cancer Center、UCLA Health Jonsson Comprehensive

Cancer Center、およびUniversity of Colorado School of Medicineの科学者チームが、
3Dバイオプリンティング、高度画像処理、人工知能（AI）を組み合わせた新しいプラ

ットフォームを開発しました。この技術は、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。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。

公開日 2026年07月07日  VCU Massey Comprehensive Cancer Center  アメリカ



詳細

主要成果：3DバイオプリンティングとAIでがん治療薬探索を加速する新プラットフ
ォーム

VCU Massey Comprehensive Cancer Centerを筆頭とする研究チームは、3Dバイオプリ
ンティング、高度画像処理、および人工知能（AI）を組み合わせた革新的なプラットフ
ォームを開発しました。この新技術は、がん細胞から微細な臓器様ミニチュア腫瘍、す
なわちオルガノイドを作成し、それらのオルガノイドに対する複数の薬剤の応答をリア
ルタイムかつ継続的に追跡することを可能にします。これにより、有望ながん治療法を
従来のスクリーニング手法よりもはるかに迅速に特定し、患者個々に最適化された治療
戦略の決定を支援できる可能性を秘めています。

技術・臨床詳細：高精度オルガノイドとAIによる薬物応答解析

このプラットフォームは、まず3Dバイオプリンティング技術を用いて、患者由来のがん
細胞から実際の腫瘍の微小環境を模倣したオルガノイドを構築します。これにより、従
来の2次元培養細胞や動物モデルよりも、in vivo（生体内）の状況をより忠実に再現し
た薬物スクリーニングが可能になります。次に、高解像度の画像処理技術が、これらの
オルガノイドが様々な薬剤にどのように反応するか、例えば細胞の増殖、形態変化、ア
ポトーシスなどを詳細に監視するために使用されます。そして、この膨大な画像データ
は、AIアルゴリズムによって解析されます。AIは、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対して最も効果的である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。研究チームは、このアプローチによ
り、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報告しています。

背景・業界文脈：個別化医療と創薬のボトルネック解消

がん治療は、患者の遺伝的背景や腫瘍の分子プロファイルに基づいて治療法を最適化す
る個別化医療へと移行しつつありますが、適切な治療薬を見つけるプロセスは依然とし
て時間とコストがかかるボトルネックです。従来の創薬パイプラインでは、臨床試験に
至るまでに多くの候補薬が失敗し、その原因の一つは、前臨床モデルがヒトの疾患を十
分に再現できていない点にありました。3Dバイオプリンティングによるオルガノイド
は、この問題を解決するための強力なツールとして期待されており、実際の患者の腫瘍
特性を反映したモデルを提供します。さらに、AIの導入は、複雑な実験データから意味
のある情報を抽出し、人間の研究者では見落としがちな洞察を得ることを可能にし、創
薬プロセス全体をインテリジェントに加速させます。



今後の展望：治療法開発の加速とがん医療の変革

この新しいプラットフォームは、がん治療薬の開発に革命をもたらす可能性を秘めてい
ます。より迅速かつ正確な薬剤スクリーニングにより、これまで治療が困難であった種
類のがんや、特定のがんサブタイプに対する新しい治療法が発見される可能性が高まり
ます。また、患者個々の腫瘍に対する薬剤感受性を予測することで、臨床医は治療開始
前に最も効果的な薬剤を選択できるようになり、無駄な治療期間の短縮と副作用の軽減
に貢献します。研究チームは、この技術をさらに改良し、より多様なタイプのがんオル
ガノイドに対応させるとともに、大規模な薬剤スクリーニングキャンペーンに適用して
いく計画です。将来的には、このプラットフォームが、がん患者の予後を改善し、個別
化がん医療を日常的な臨床実践へと導く重要なツールとなることが期待されます。

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

cancer-therapies-faster

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

RoosterBioとApplied StemCellは、iPSCベースのバイオプロセスソリューションの開発
と商業化に向けた戦略的提携を発表しました。このコラボレーションは、Applied

StemCellのGMP互換iPSC技術とRoosterBioの設計された培地システムおよびスケーラ

ブルな製造専門知識を組み合わせることで、先進治療開発者に独自のバイオプロセス
ソリューションを提供します。両社は、iPSCワークフローの複雑さを軽減し、タイム
ラインを短縮し、製造コストを削減することを目指しており、再生医療と細胞治療の

市場投入を加速させる重要な一歩となります。

公開日 2026年07月08日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果：RoosterBioとApplied StemCellがiPSCベースバイオプロセスで戦略的提
携

RoosterBioとApplied StemCellは、iPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹
細胞）ベースのバイオプロセスソリューションを共同で開発し、商業化するための戦略
的提携を締結しました。この協力関係は、Applied StemCellが持つGMP互換のiPSC技術
と、RoosterBioの設計された細胞培養培地システムおよびスケーラブルな製造に関する
深い専門知識を融合させることを目的としています。この提携により、先進的な細胞治
療の開発企業に対して、より効率的でコスト効果の高いiPSCベースの細胞製造プロセス
を提供することが可能となります。

技術・製造詳細：GMP互換iPSCと最適化された培地システム

Applied StemCellは、遺伝子編集技術と細胞株開発において高い専門性を持ち、特に
GMP（医薬品製造管理基準）に適合したiPSC細胞株の生成に強みを持っています。これ
らのiPSCは、治療用途に必要な高い品質と安全性を確保するために、厳格なプロセスで
製造されています。一方、RoosterBioは、多能性幹細胞や間葉系幹細胞（MSC）などの
培養に特化した、高密度かつスケーラブルな細胞培養培地システムとバイオプロセスソ
リューションを提供しています。この提携では、Applied StemCellのGMP互換iPSCと
RoosterBioの最適化された培地システムおよび製造プロトコルを組み合わせることで、
iPSCの培養、増殖、分化を大規模かつ再現性高く行うことを目指します。これにより、
研究開発段階から臨床試験、さらには商業製造に至るまでのiPSCワークフローが大幅に
簡素化され、品質の一貫性が保証されます。

背景・業界文脈：細胞治療製造の課題とソリューション

iPSCベースの細胞治療は、再生医療における大きな可能性を秘めていますが、その商業
化には、製造の複雑性、コストの高さ、スケーラビリティの課題が立ちはだかっていま
した。特に、GMPに適合した高品質なiPSC細胞株の確保と、それらを効率的かつ経済的
に大量生産できるバイオプロセス技術の開発は、業界全体の喫緊の課題でした。今回の
RoosterBioとApplied StemCellの提携は、両社の強みを組み合わせることで、これらの
課題に対する包括的なソリューションを提供します。この協業は、細胞治療製品のサプ
ライチェーンを強化し、開発企業が複雑な製造プロセスに直面することなく、革新的な
治療法の研究開発に集中できる環境を整備します。



今後の展望：再生医療の商業化加速と患者アクセス向上

この戦略的提携は、iPSCベースの細胞治療製品が、より迅速かつ効率的に患者に届けら
れる未来を構築する上で極めて重要です。iPSCワークフローの複雑さを軽減し、開発期
間と製造コストを削減することは、再生医療製品の市場投入を加速させ、より多くの患
者がこれらの画期的な治療にアクセスできるようになることを意味します。両社は、協
業を通じて得られる知見を基に、さらに多様な細胞タイプや疾患領域に応用可能なバイ
オプロセスソリューションの開発を進める可能性があります。長期的には、この種の提
携が細胞治療業界全体の標準化と効率化を促進し、神経変性疾患、心臓病、糖尿病、自
己免疫疾患など、幅広い疾患に対する革新的な再生医療の発展に大きく貢献することが
期待されます。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/roosterbio-and-applied-stemcell-partner-to-advance-

scalable-ipsc-based-bioprocess-solutions

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

Fate Therapeuticsは、自己免疫疾患を対象としたCAR-T細胞療法候補FT839の治験新薬
（IND）申請について、米国食品医薬品局（FDA）から承認を取得しました。これによ
り同社は、FT839の第1/2相バスケット臨床試験を開始する予定です。FT839は、CD19

とCD38をデュアルターゲティングする特性を持ち、コンディショニング化学療法なし
で標準治療と併用投与されることを目指しており、自己免疫疾患治療における新た
な、より安全なアプローチを提供する可能性があります。このIND承認は、Fate

TherapeuticsのiPSC由来細胞治療パイプラインの拡大と、アンメットニーズの高い自己
免疫疾患領域への進出を示す重要なマイルストーンです。

公開日 2026年07月09日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果：Fate Therapeuticsが自己免疫疾患向けCAR-T療法FT839のIND承認を取
得

Fate Therapeuticsは、自己免疫疾患を標的としたCAR-T細胞療法候補「FT839」の治験新
薬（IND）申請について、米国食品医薬品局（FDA）から承認を取得したことを発表し
ました。このIND承認により、同社はFT839の第1/2相バスケット臨床試験を開始する準
備が整いました。FT839は、CD19とCD38という2つの異なる標的を同時に攻撃するデュ
アルターゲティング特性を持つように設計されており、コンディショニング化学療法な
しで標準治療と併用して投与されることを目指しています。これは、自己免疫疾患患者
に対するCAR-T療法の安全性と利便性を向上させる可能性を秘めた画期的なアプローチ
です。

技術・臨床詳細：デュアルターゲティングと非コンディショニング化学療法アプロ
ーチ

FT839は、Fate Therapeutics独自のiPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹
細胞）由来「オフザシェルフ」CAR-Tプラットフォームに基づいて開発された製品で
す。このプラットフォームは、単一のiPSCマスター細胞株から大量の標準化されたCAR-
T細胞を製造することを可能にし、個別化された自家CAR-T療法に伴う時間とコストの
課題を克服します。FT839のデュアルターゲティング戦略は、自己免疫疾患の病態に関
与するB細胞（CD19陽性）と形質細胞（CD38陽性）の両方を効率的に排除することを
目的としています。さらに、非コンディショニング化学療法アプローチは、患者にとっ
て負担の大きい前処置を省略し、治療関連毒性を軽減することで、CAR-T療法の適用範
囲を拡大し、安全性プロファイルを改善する可能性を秘めています。第1/2相バスケッ
ト臨床試験では、安全性、忍容性、および予備的な有効性が複数の自己免疫疾患におい
て評価される予定です。



背景・業界文脈：自己免疫疾患におけるCAR-T療法の新たな地平

CAR-T細胞療法は、これまで主に血液がん治療において目覚ましい成果を上げてきまし
たが、近年、重症の自己免疫疾患に対する応用も大きな注目を集めています。従来の自
己免疫疾患治療は、全身性の免疫抑制や長期的な薬物療法に依存しており、しばしば重
篤な副作用や治療抵抗性の問題に直面していました。CAR-T療法は、病原性リンパ球を
直接排除することで、疾患の寛解を誘導する可能性を秘めています。Fate Therapeutics

のFT839の開発は、この分野における最前線の研究であり、特に非コンディショニング
化学療法でのアプローチは、CAR-T療法をより多くの自己免疫疾患患者に届けるための
重要なステップとなります。この進展は、自己免疫疾患治療のパラダイムを大きく変革
する可能性を秘めています。

今後の展望：患者の生活の質の向上とiPSCプラットフォームの拡大

FT839のIND承認とそれに続く臨床試験の開始は、アンメットニーズの高い自己免疫疾
患に苦しむ患者にとって、新たな治療選択肢への希望をもたらします。もし臨床試験が
成功すれば、より安全で効果的なCAR-T療法が、自己免疫疾患患者の生活の質を劇的に
向上させる可能性があります。また、この成功は、Fate TherapeuticsのiPSC由来「オフ
ザシェルフ」CAR-Tプラットフォームの汎用性と、がんだけでなく自己免疫疾患にも応
用できる潜在能力を裏付けるものとなります。今後、同社は臨床試験のデータを収集
し、FT839の潜在的な商業化に向けて開発を加速させるとともに、iPSCプラットフォー
ムを活用してさらに多様な細胞治療候補薬を探索していくでしょう。この領域における
さらなる進展は、個別化医療の未来を形作る上で極めて重要な要素となります。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/07/09/3324792/24675/en/fate-

therapeutics-receives-fda-clearance-of-investigational-new-drug-application-for-ft839-product-

candidate.html

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.globenewswire.com/news-release/2026/07/09/3324792/24675/en/fate-therapeutics-receives-fda-clearance-of-investigational-new-drug-application-for-ft839-product-candidate.html
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#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

概要

Emmecellは、同社の磁気ヒト角膜内皮細胞療法EO2002が、米国食品医薬品局（FDA）
から再生医療先進治療（RMAT）指定を付与されたことを発表しました。EO2002は、
角膜内皮機能不全に続発する角膜浮腫の治療を目的とした革新的な再生医療製品で

す。RMAT指定は、重篤な疾患に対する再生医療の開発と審査を迅速化し、FDAとの早
期かつ頻繁な対話の機会を提供するため、EO2002の市場投入を加速させる重要なマイ
ルストーンとなります。これにより、重度の視力障害に苦しむ患者に新たな治療選択

肢をもたらす期待が高まります。

公開日 2026年07月07日  Business Wire  アメリカ



詳細

主要成果：EmmecellのEO2002がFDAから再生医療先進治療（RMAT）指定を獲得

Emmecellは、同社が開発中の磁気ヒト角膜内皮細胞療法「EO2002」が、米国食品医薬
品局（ FDA）から再生医療先進治療（ RMAT: Regenerative Medicine Advanced
Therapy）指定を付与されたことを発表しました。EO2002は、角膜内皮機能不全によっ
て引き起こされる角膜浮腫を治療することを目的とした革新的な再生医療製品であり、
このRMAT指定は、その開発および審査プロセスを大幅に迅速化する上で極めて重要な
意味を持ちます。この指定は、重篤な疾患に対して有望な再生医療製品を患者に迅速に
届けるためのFDAの取り組みの一環です。

技術・臨床詳細：磁気ナノ粒子を用いた細胞移植とRMATの意義

EO2002は、角膜内皮細胞の機能不全によって引き起こされる視力低下に対処するため
の画期的なアプローチです。この治療法は、患者の損傷した角膜内皮細胞を、外部磁場
の助けを借りて磁気ナノ粒子を付着させた健康な角膜内皮細胞に置き換えることを目指
しています。これにより、内皮細胞が正常な機能を回復し、角膜の透明性が維持される
ことで、視力の改善が期待されます。RMAT指定は、初期の臨床データに基づき、重篤
な疾患の治療または予防を意図した再生医療製品に付与されます。この指定により、
FDAとのより早期かつ頻繁な対話、優先審査、およびローリングレビュー（申請資料の
一部が完成するごとに提出できる制度）の可能性が提供されます。これにより、
EO2002の開発パスが最適化され、通常よりも迅速に承認プロセスが進むことが期待さ
れます。

背景・業界文脈：角膜疾患治療におけるアンメットニーズ

角膜内皮機能不全は、先天性疾患、外傷、手術合併症、または加齢など様々な原因によ
って引き起こされ、最終的には角膜浮腫と混濁を招き、重度の視力障害や失明に至る可
能性があります。現在、このような状態の標準治療は、ドナー角膜を用いた角膜移植手
術ですが、ドナー角膜の不足、移植後の拒絶反応、および長期的な視力回復の不確実性
といった課題が存在します。EO2002のような細胞治療は、これらの課題を克服し、よ
りアクセスしやすく、効果的で、安全な治療選択肢を提供する可能性を秘めています。
RMAT指定は、このようなアンメットニーズの高い疾患分野における再生医療の重要性
をFDAが認識していることを示しています。



今後の展望：治療薬の迅速な市場投入と視力改善への期待

RMAT指定の獲得は、EmmecellにとってEO2002の臨床開発および規制審査の加速を意味
し、市場投入への道のりを大幅に短縮するでしょう。この指定により、FDAとの緊密な
協力体制が構築され、開発中のあらゆる段階でのガイダンスが提供されるため、潜在的
なリスクが軽減され、効率的な開発が促進されます。将来的には、EO2002が承認され
た場合、ドナー角膜の不足に悩む患者や、従来の角膜移植に適さない患者にとって、新
しい、より良い治療選択肢となることが期待されます。これは、何百万人もの角膜疾患
患者の視力を回復させ、生活の質を向上させる画期的な進展となる可能性を秘めてお
り、再生医療が眼科分野に与える影響の大きさを示しています。

元記事: https://www.businesswire.com/news/home/20260707252144/en/Emmecell-Receives-FDA-

Regenerative-Medicine-Advanced-Therapy-RMAT-Designation-for-EO2002-for-the-Treatment-of-

Corneal-Endothelial-Disease

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.businesswire.com/news/home/20260707252144/en/Emmecell-Receives-FDA-Regenerative-Medicine-Advanced-Therapy-RMAT-Designation-for-EO2002-for-the-Treatment-of-Corneal-Endothelial-Disease
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#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

概要

MeiraGTxは、Oberland Capitalから最大4億ドルに上る資金調達契約を締結しました。
この資金は、同社の後期段階にある2つの主要な遺伝子治療薬候補、X連鎖網膜色素変
性症治療薬bota-vecと放射線誘発性口腔乾燥症治療薬AAV2-hAQP1の商業化を支援す

るために使われます。この投資は、候補薬の米国食品医薬品局（FDA）承認に応じた
マイルストン支払いも含む構造となっており、MeiraGTxのパイプラインの成功への強
い信頼を示すものです。これにより、MeiraGTxは、これらの画期的な治療法を患者に

届けるための最終段階の開発と市場投入を加速できます。

公開日 2026年07月07日  Fierce Biotech  アメリカ



詳細

主要成果：MeiraGTxがOberland Capitalから最大4億ドルの資金調達、商業化を加
速

遺伝子治療薬開発企業のMeiraGTxは、Oberland Capitalから最大4億ドル規模の資金調達
契約を締結したことを発表しました。この多額の資金は、同社の後期開発段階にある2

つの主要な遺伝子治療薬候補、すなわちX連鎖網膜色素変性症治療薬「bota-vec」と、
放射線治療後の口腔乾燥症を対象とする「AAV2-hAQP1」の商業化戦略を支援するため
に使われます。この投資は、両候補薬が米国食品医薬品局（FDA）の承認を取得するな
どの重要なマイルストン達成に応じて段階的に支払われる構造となっており、MeiraGTx

のパイプラインに対する投資家の強い信頼を示しています。

技術・臨床詳細：網膜疾患と口腔乾燥症への遺伝子治療アプローチ

bota-vecは、X連鎖網膜色素変性症（XLRP）という希少な遺伝性眼疾患を対象としたア
デノ随伴ウイルス（AAV）ベースの遺伝子治療薬です。XLRPは、杆体細胞と錐体細胞の
進行性の変性によって引き起こされ、最終的に失明に至る疾患であり、現在確立された
治療法はありません。bota-vecは、変異したRPGR遺伝子を補完する形で正常な遺伝子
を網膜細胞に導入することで、疾患の進行を遅らせ、視力を維持・改善することを目指
します。一方、AAV2-hAQP1は、頭頸部がんの放射線治療後に起こる重度の口腔乾燥症
（ドライマウス）を治療するために設計された遺伝子治療薬です。放射線によって損傷
した唾液腺に、水チャネルタンパク質であるアクアポリン1（AQP1）の遺伝子を導入す
ることで、唾液分泌機能を回復させることを目的としています。両製品とも、各疾患の
アンメットニーズに対応する革新的なアプローチとして期待されています。

背景・業界文脈：希少疾患遺伝子治療の商業化の課題と資金戦略

遺伝子治療は、多くの希少疾患や重篤な疾患に対する根本的な治療法として大きな期待
が寄せられていますが、その開発と商業化は高額なコストと複雑なプロセスを伴いま
す。特に後期臨床開発から市場投入にかけては、大規模な資金調達が必要となります。
今回のOberland Capitalからの資金調達は、従来の株式発行による希薄化を避ける「非
希薄化型」の資金であり、MeiraGTxが重要なパイプラインを保持しつつ、商業化に必要
な資金を確保できるという点で戦略的に有利です。これは、希少疾患を対象とした遺伝
子治療市場の潜在的な価値と、成熟期を迎えつつある遺伝子治療産業における新たな資
金調達モデルの確立を示すものです。



今後の展望：患者へのアクセス向上と遺伝子治療市場の拡大

最大4億ドルの資金獲得は、MeiraGTxがbota-vecとAAV2-hAQP1の最終的な開発を完了
し、FDA承認後の商業展開を円滑に進める上で極めて重要です。これにより、同社は製
造能力の確保、販売・マーケティング体制の構築に注力し、患者にこれらの画期的な治
療を迅速に届けることができるでしょう。bota-vecがXLRP患者の視力維持に成功すれ
ば、生活の質が劇的に改善される可能性があります。また、AAV2-hAQP1は、口腔乾燥
症に苦しむ数百万人の患者に大きな relief をもたらすでしょう。この成功は、遺伝子治
療市場全体の成長をさらに加速させ、他の希少疾患に対する遺伝子治療薬の開発にもポ
ジティブな影響を与えることが期待されます。今後の臨床結果と規制当局の判断、そし
て市場への展開に注目が集まります。

元記事: https://www.fiercebiotech.com/biotech/meiragtx-scores-400m-oberland-capital-help-get-2-

gene-therapies-commercialization

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

Auxilium Biotechnologiesは、国際宇宙ステーション（ISS）軌道上において、腎臓およ
び肝臓組織の3Dバイオプリンティングに初めて成功し、宇宙での画期的な成果を達成
しました。この偉業は、微小重力環境が、地球上では困難な細胞の層状配置を可能に

することで、より天然組織構造に近い組織の構築を促進するという仮説を実証するも
のです。今回の成功は、宇宙空間での高度な生物医学研究、特に医薬品開発や疾患モ
デリングのための機能性オルガノイド生産に向けた重要な一歩となります。

公開日 2026年07月09日  Las Vegas Sun  アメリカ



詳細

主要成果：Auxilium Biotechnologiesが宇宙で腎臓・肝臓組織の3Dバイオプリンテ
ィングに成功

Auxilium Biotechnologiesは、宇宙空間での3Dバイオプリンティングにおいて画期的な
成果を達成し、国際宇宙ステーション（ISS）軌道上で、腎臓および肝臓組織のバイオ
プリンティングに初めて成功したことを発表しました。この歴史的な成果は、微小重力
環境が、地球上では困難な細胞のより複雑で機能的な層状配置を可能にすることで、天
然の組織構造をより忠実に模倣した組織を構築できるという、長年の仮説を実証するも
のです。これは、宇宙空間での高度な生物医学研究、特に医薬品開発や疾患モデリング
のための機能性オルガノイド生産に向けた、極めて重要な一歩となります。

技術・臨床詳細：微小重力がもたらす組織工学の革新

地球上でのバイオプリンティングでは、重力の影響により、細胞が意図した位置からず
れたり、組織構造が崩れたりする課題がありました。しかし、ISSの微小重力環境で
は、このような重力による制約が軽減されるため、細胞をより正確に配置し、複雑な三
次元構造を持つ組織を形成することが可能になります。Auxilium Biotechnologiesは、特
定の種類の腎臓細胞と肝臓細胞を、生体適合性のあるバイオインクと組み合わせてバイ
オプリンターで層状に積層し、微小管構造や血管網を模倣した組織を構築しました。こ
れらのバイオプリンティングされた組織は、地球に帰還後、機能性評価が行われ、腎臓
の濾過機能や肝臓の代謝機能の一部が再現されていることが確認されました。この技術
は、将来的に、薬剤スクリーニングのための高忠実度なヒト組織モデルの提供、さらに
は移植可能な臓器組織の生産に繋がる可能性を秘めています。

背景・業界文脈：宇宙と再生医療の融合

宇宙環境は、独特の生理学的・物理学的特性を持つため、地球上では再現困難な生命科
学研究の機会を提供します。近年、NASAを含む宇宙機関や民間企業は、微小重力が細
胞の成長、分化、組織形成に与える影響に注目し、宇宙空間でのバイオプリンティング
や組織工学の研究を推進してきました。臓器移植の需要は世界的に高く、ドナー臓器の
不足は深刻な問題です。今回のAuxilium Biotechnologiesの成功は、宇宙空間で機能的な
臓器組織を生成する可能性を示し、再生医療分野における大きなブレークスルーとなり
得ます。これは、宇宙開発が単なる探査だけでなく、人類の医療課題解決に貢献する新
たなフロンティアを開くことを意味します。



今後の展望：医薬品開発の加速と将来的臓器生成への道

ISSでの腎臓および肝臓組織のバイオプリンティング成功は、地球上での医薬品開発プ
ロセスに大きな影響を与える可能性があります。より正確なヒト組織モデルが利用可能
になることで、新薬の毒性試験や有効性評価の精度が向上し、臨床試験での失敗率を低
減できるでしょう。Auxilium Biotechnologiesは、この技術をさらに発展させ、より複雑
で機能的な臓器組織の生産、および宇宙での長期的な細胞培養システムの開発を目指す
と考えられます。長期的には、この技術が、ドナー臓器不足の解消に貢献し、移植医療
の未来を変革する可能性も秘めています。さらに、宇宙環境が提供するユニークな条件
は、新たな生物学的発見や、地球上では不可能な細胞治療技術の開発にもつながるかも
しれません。今後の研究進捗と、この技術が再生医療および医薬品開発分野に与える具
体的な影響に注目が集まります。

元記事: https://lasvegassun.com/news/2026/jul/09/auxilium-biotechnologies-achieves-historic-space-b/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

ノーベル賞受賞者のジェニファー・ダウドナ博士が共同設立したScribe Therapeutics

は、Nasdaqへの新規株式公開（IPO）を申請しました。この動きは、同社がCRISPRベ
ースの遺伝子治療薬を、希少疾患から高コレステロール血症のようなより一般的な心
血管疾患へと拡大することを目指す重要な戦略を示しています。Scribeの主要候補で

あるSTX-1150は、エピジェネティックサイレンシング技術を用いて高コレステロール
血症を対象とし、オーストラリアで初のヒト臨床試験が進行中です。IPOは、先進遺伝
子編集技術を用いた治療法の開発を加速するための資金を確保することを目的として

います。

公開日 2026年07月02日  Endpoints News  アメリカ



詳細

主要成果：Scribe TherapeuticsがNasdaqへのIPOを申請、CRISPR心血管疾患プロ
グラムを推進

ノーベル賞受賞者であるジェニファー・ダウドナ博士が共同設立した先進遺伝子編集企
業Scribe Therapeuticsは、Nasdaq証券取引所への新規株式公開（IPO）を申請しまし
た。この重要な動きは、同社がCRISPRベースの遺伝子治療薬の適用範囲を、従来の希少
疾患から、高コレステロール血症のようなより広範な影響を持つ心血管疾患へと拡大す
るという戦略的な方向性を示すものです。Scribeの主要な治験薬であるSTX-1150は、高
コレステロール血症を対象としたエピジェネティックサイレンシング技術を用いてお
り、すでにオーストラリアで初のヒト臨床試験が進行中です。

技術・臨床詳細：エピジェネティックサイレンシングによるCRISPR編集

Scribe Therapeuticsは、CRISPR-Cas9システムを独自に改変した「CRISPR-by-Design」
プラットフォームを開発しており、遺伝子の活性を精密に制御するための新しい編集ツ
ールを提供しています。STX-1150は、このプラットフォームを活用した、エピジェネテ
ィックサイレンシング技術に基づく高コレステロール血症治療薬です。従来の遺伝子破
壊や置き換えではなく、特定の遺伝子の発現を抑制（サイレンシング）することで、病
態の原因となるタンパク質の産生を減らすことを目指します。これにより、遺伝子その
ものに恒久的な変更を加えることなく、病気の進行を制御する可能性を秘めています。
オーストラリアでの第1相臨床試験は、STX-1150の安全性、忍容性、および予備的な薬
力学的効果を評価することを目的としており、その結果は今後の開発パスに大きな影響
を与えるでしょう。

背景・業界文脈：遺伝子編集技術の進化と疾患スペクトラムの拡大

CRISPR遺伝子編集技術は、その発見以来、生物医学研究と治療薬開発に革命をもたらし
てきました。当初は、遺伝子変異に起因する希少疾患の治療に焦点が当てられていまし
たが、Scribe Therapeuticsのような企業は、より一般的な疾患、特に心血管疾患のよう
な広範な患者集団に影響を与える疾患への応用へとその範囲を拡大しています。高コレ
ステロール血症は、世界中で最も一般的な疾患の一つであり、心臓病や脳卒中の主要な
リスク因子です。エピジェネティックサイレンシングによるアプローチは、CRISPR技術
の新たな進化を示し、治療法としての汎用性を高めます。ScribeのIPO申請は、初期段
階のバイオテクノロジー企業に対する投資家の関心と、遺伝子編集技術の商業化への期
待を測る試金石となるでしょう。



今後の展望：遺伝子編集治療の普及と心血管疾患治療の変革

Scribe TherapeuticsのIPOは、STX-1150の開発と、CRISPR心血管疾患プラットフォーム
全体の成長を加速させるための重要な資金源となるでしょう。STX-1150の臨床試験が成
功すれば、現在の標準治療では十分な効果が得られない高コレステロール血症患者に、
新しい、より効果的で長期的な治療選択肢を提供する可能性があります。この進展は、
遺伝子編集技術が慢性疾患の管理において果たす役割を拡大し、心血管疾患治療のパラ
ダイムを根本的に変革する可能性を秘めています。また、Scribeのプラットフォーム
は、他の一般的な疾患、特に代謝性疾患や神経変性疾患への応用にも拡大可能であり、
遺伝子編集治療が幅広い患者の生活の質を向上させる未来を指し示しています。今後の
臨床データと市場戦略に注目が集まります。

元記事: https://endpoints.news/scribe-therapeutics-files-for-ipo-in-test-of-appetite-for-early-stage-

biotechs/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://endpoints.news/scribe-therapeutics-files-for-ipo-in-test-of-appetite-for-early-stage-biotechs/
https://endpoints.news/scribe-therapeutics-files-for-ipo-in-test-of-appetite-for-early-stage-biotechs/


#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

概要

Fate Therapeuticsは、International Society for Stem Cell Research (ISSCR) 2026年次総
会で、iPSC由来の「オフザシェルフ」CAR T細胞候補FT819の全身性硬化症（SSc）向
け予備臨床データを発表することを発表しました。この試験は、治療抵抗性の患者集

団を対象としており、SSc治療におけるiPSC由来CAR-T細胞療法の新たな可能性を評価
するものです。この発表は、iPSCベースの細胞治療ががん以外の自己免疫疾患にも応
用される可能性を示す重要な進展であり、今後のSSc治療のパラダイムを変える期待が

高まります。

公開日 2026年07月06日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果：Fate TherapeuticsがISSCR 2026で全身性硬化症向けFT819の予備臨床デ
ータを発表へ

Fate Therapeuticsは、International Society for Stem Cell Research (ISSCR) の2026年次総
会において、同社が開発中のiPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹細胞）
由来「オフザシェルフ」CAR T細胞候補「FT819」の全身性硬化症（SSc）向け予備臨床
データを発表することを明らかにしました。この発表は、治療抵抗性のSSc患者集団に
対するFT819の安全性および予備的な有効性を評価する臨床試験からのデータに基づく
ものであり、iPSCベースの細胞治療が、がんだけでなく自己免疫疾患という新たな治療
領域に進出する可能性を示す重要なマイルストーンとなります。

技術・臨床詳細：iPSC由来オフザシェルフCAR T細胞のSScへの応用

FT819は、単一のiPSCマスター細胞株から大量生産可能なユニバーサルなCAR T細胞であ
り、ドナー適合の必要がない「オフザシェルフ」製品として開発されています。SSc

は、皮膚、血管、内臓の線維化を特徴とする慢性自己免疫疾患であり、現在の治療法で
は疾患の進行を完全に阻止することは困難です。FT819は、SScの病態に関与する特定の
細胞（例えば、B細胞や線維化を促進する免疫細胞）を標的とすることで、疾患活動性
を抑制し、臓器の損傷を軽減することを目指します。今回のISSCRでの発表では、FT819

のSSc患者に対する安全性プロファイル、および疾患活動性マーカーや臨床症状に対す
る予備的な効果に関するデータが示されると予想されます。iPSC由来のCAR T細胞は、
従来の自家CAR T細胞と比較して、製造の効率性、品質の一貫性、およびコスト削減の
面で優位性を持つと期待されています。



背景・業界文脈：自己免疫疾患におけるCAR T療法の拡大

CAR T細胞療法は、当初、特定の血液がんにおいて目覚ましい治療効果を示してきまし
たが、近年、その応用範囲は重症の自己免疫疾患へと拡大しています。SScのような難
治性自己免疫疾患は、有効な治療選択肢が限られており、患者は長期にわたる疾患活動
性とそれに伴う臓器障害に苦しんでいます。自己免疫疾患におけるCAR T療法の概念
は、病原性自己反応性リンパ球を特異的に排除することで、疾患の根本原因にアプロー
チし、長期的な寛解を誘導するというものです。Fate Therapeuticsは、iPSC技術を活用
して、がんだけでなく自己免疫疾患にも対応するオフザシェルフ細胞治療薬の開発を積
極的に進めており、この分野におけるリーダーシップを強化しています。今回の発表
は、SSc治療の新たな道を拓く可能性を秘めたものであり、医療界および患者コミュニ
ティから大きな注目を集めています。

今後の展望：SSc治療の変革とiPSCプラットフォームの多様な応用

ISSCR 2026でのFT819の予備臨床データの発表は、SSc患者に新たな希望をもたらし、既
存の治療パラダイムを根本的に変革する可能性を示唆します。良好なデータが得られれ
ば、FT819はSScにおける画期的な治療薬として、その開発がさらに加速するでしょう。
また、この成功は、Fate TherapeuticsのiPSC由来オフザシェルフ細胞治療プラットフォ
ームが、がん治療薬だけでなく、多様な自己免疫疾患治療薬の創出にも有効であること
を実証するものです。今後、同社はFT819の臨床開発をさらに進めるとともに、iPSC技
術を基盤とした他の自己免疫疾患治療候補薬の探索・開発にも注力していくと予想され
ます。この分野におけるさらなる進展は、難治性疾患に苦しむ患者の生活の質を向上さ
せる上で極めて重要な意味を持ちます。

元記事: #

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#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

概要

CDMO（受託開発製造機関）であるPorton Advancedは、エキソソーム製造用の臍帯由
来間葉系幹細胞（UC-MSC）細胞バンクが、米国食品医薬品局（FDA）のDrug Master

File（DMF）の承認を取得したと発表しました。この承認は、同社の急速に進化するエ

キソソーム治療薬市場における地位を強化する重要なマイルストーンです。これによ
り、エキソソームプログラムを進めるスポンサー企業は、FDAの審査プロセスを大幅
に加速し、重複する文書作成を削減できるため、治療薬の市場投入までの時間を短縮

することが可能になります。

公開日 2026年07月08日  Morningstar  アメリカ



詳細

主要成果：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

CDMO（受託開発製造機関）のPorton Advancedは、同社が確立したエキソソーム製造
用の臍帯由来間葉系幹細胞（UC-MSC）細胞バンクが、米国食品医薬品局（FDA）から
Drug Master File（DMF）の承認を取得したことを発表しました。このFDAの承認は、
Porton Advancedが提供するUC-MSC細胞バンクの品質、安全性、およびトレーサビリ
ティが、医薬品製造に関する厳格な基準を満たしていることを公的に認めるものです。
これは、同社が急速に拡大するエキソソーム治療薬市場において、信頼できるパートナ
ーとしての地位を確立する上で極めて重要なマイルストーンとなります。

技術・製造詳細：UC-MSCとエキソソーム生産の品質保証

UC-MSCは、倫理的な入手が比較的容易であり、高い増殖能力と免疫調節特性を持つた
め、再生医療および細胞治療の有望な細胞源として注目されています。特に、UC-MSC

から分泌されるエキソソームは、細胞間の情報伝達を担うナノスケールの小胞であり、
様々な治療効果（抗炎症、組織修復、免疫調節など）を持つことから、次世代の細胞フ
リー治療薬として大きな期待が寄せられています。Porton AdvancedのDMF承認取得
は、UC-MSC細胞バンクが、GMP（医薬品製造管理基準）に準拠した管理体制の下で、
厳格なスクリーニング、特性評価、および安定性試験を経て確立されたことを意味しま
す。これにより、エキソソーム治療薬の開発スポンサーは、Porton Advancedの細胞バ
ンクを自社の製品開発に利用する際、DMFを通じて関連する製造情報をFDAに直接参照
させることができ、自社の薬事申請におけるデータパッケージの作成負荷と審査期間を
大幅に短縮できます。

背景・業界文脈：エキソソーム治療薬市場の成長とCDMOの役割

エキソソーム治療薬は、そのユニークな作用機序と多様な応用可能性から、近年、再生
医療および医薬品開発分野で急速に注目を集めています。しかし、その製造は、細胞培
養からエキソソームの分離・精製、品質管理に至るまで、高度な専門技術と大規模な設
備を必要とします。このような背景から、専門的なCDMOの役割は、エキソソーム治療
薬の商業化を加速させる上で不可欠となっています。Porton AdvancedによるDMF承認
は、エキソソームの開発企業にとって、信頼性の高いUC-MSC細胞源を利用できること
を意味し、開発パイプラインの効率的な推進を可能にします。これは、細胞・遺伝子治
療分野におけるサプライチェーンの成熟化を示す重要な動きです。



今後の展望：治療薬開発の加速とグローバル市場への貢献

Porton AdvancedのUC-MSC細胞バンクに対するFDAのDMF承認は、エキソソーム治療薬
の開発を加速し、最終的に患者へのアクセスを改善する上で大きな影響を与えるでしょ
う。スポンサー企業は、規制当局の承認プロセスが迅速化されることで、開発コストと
リスクを軽減し、より早く画期的な治療薬を市場に投入できるようになります。Porton
Advancedは、このマイルストーンを足がかりに、エキソソーム製造におけるリーダー
シップをさらに強化し、グローバルなCGT（細胞・遺伝子治療）市場における主要な
CDMOとしての地位を確立していくと考えられます。将来的には、この高品質な細胞バ
ンクが、がん、神経変性疾患、炎症性疾患など、多様な疾患に対するエキソソームベー
スの治療法の開発に貢献し、再生医療の未来を形作る重要な要素となることが期待され
ます。

元記事: https://www.morningstar.com/news/pr-newswire/20260708cn00263/porton-advanceds-uc-

mscs-cell-bank-for-exosome-manufacturing-receives-us-fda-drug-master-file-dmf-acceptance

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.morningstar.com/news/pr-newswire/20260708cn00263/porton-advanceds-uc-mscs-cell-bank-for-exosome-manufacturing-receives-us-fda-drug-master-file-dmf-acceptance
https://www.morningstar.com/news/pr-newswire/20260708cn00263/porton-advanceds-uc-mscs-cell-bank-for-exosome-manufacturing-receives-us-fda-drug-master-file-dmf-acceptance


#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

概要

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ことが指摘されています。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。CAR-T療法のアクセスを拡大し、スケーラブルにするために
は、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ます。

公開日 2026年07月07日  Chivanta  不明



詳細

主要成果：CAR-T商業化の真のボトルネックは病院のキャパシティ

CAR-T細胞療法は、血液がん治療において画期的な成果を上げていますが、その商業化
と広範な患者アクセスの実現には依然として大きな課題が残されています。従来、最大
の障壁は複雑で高価な製造プロセスにあると考えられてきましたが、最新の分析では、
製造だけでなく、治療を提供する病院側のキャパシティと運用上の制約が、市場拡大を
制限する真のボトルネックである可能性が指摘されています。これは、患者が実際に治
療を受けられるまでのプロセス全体における非効率性が、治療薬の普及を妨げているこ
とを浮き彫りにします。

技術・臨床詳細：複雑な治療プロセスがもたらす運用上の課題

CAR-T療法は、単に薬剤を製造して投与するだけでは完結しません。そのプロセスは、
患者の厳格なスクリーニングと選択から始まり、患者自身のT細胞を採取するための白
血球アフェレーシス、細胞の遺伝子改変と増殖、そして患者への再輸注に至ります。投
与後も、サイトカイン放出症候群（CRS）や免疫エフェクター細胞関連神経毒性症候群
（ICANS）といった重篤な副作用を管理するための高度な専門知識と集中治療体制が必
要です。さらに、これらの高額な治療薬に対する複雑な償還手続きも、医療機関にとっ
て大きな負担となります。

**患者選択とスクリーニングの複雑性:** 適切な患者を特定するための専門医とリソ
ースの不足。

**白血球アフェレーシスのロジスティクス:** 専門施設とtrained staffの必要性。

**CRS/ICANS管理の専門性:** 集中治療室（ICU）の利用可能性と、高度な専門知識を
持つ医療チームの確保。

**償還プロセスの負担:** 高額な治療費用と保険会社との複雑な交渉。

これらの運用上の側面が、多くの病院でのCAR-T治療導入を阻み、既存のCAR-Tセンタ
ーにおける治療可能患者数も限定しています。



背景・業界文脈：イノベーションとインフラのギャップ

CAR-T療法は、わずか数年でがん治療に革命をもたらしましたが、その技術革新に医療
インフラが追いついていない現状があります。多くの製薬企業が製造能力の増強に注力
している一方で、治療を担う医療機関側の準備不足が、新たな課題として顕在化してい
ます。このギャップは、技術的には可能であるにもかかわらず、治療を必要とする患者
にそれが届かないという「アクセス格差」を生み出しています。この問題は、細胞・遺
伝子治療全体に共通する課題であり、製薬企業、CDMO、医療機関、規制当局、そして
保険者が一体となって取り組むべき多角的な解決策が求められています。

今後の展望：包括的なエコシステム最適化の必要性

CAR-T療法を真にスケーラブルな治療法とし、より多くの患者に提供するためには、製
造プロセスの改善と並行して、病院の運用効率とキャパシティを向上させる戦略が不可
欠です。これには、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プログ
ラムの強化、副作用管理プロトコルの標準化、そして償還プロセスの簡素化が挙げられ
ます。また、デジタル技術を活用した患者管理システムの導入や、遠隔医療による専門
医のサポートなども、運用効率改善に貢献する可能性があります。業界全体としては、
製造側のイノベーションと、臨床運用側のインフラ整備が両輪となって進むことで、
CAR-T療法がその真の潜在能力を発揮し、がん治療の未来を形作ることが期待されま
す。

元記事: https://chivanta.com/car-t-hospital-commercialization-challenges/

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://chivanta.com/car-t-hospital-commercialization-challenges/


#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

概要

ロンドンのThe Institute of Cancer Research (ICR) の研究者らは、CAR-T療法などの先進
治療において、早期がん臨床試験で最も安全かつ効果的な用量を特定するための新し
い統計的アプローチ「DOSET（Dose Optimization with Simultaneous Efficacy and

Toxicity）」を開発しました。この方法は、少数の患者しか登録できない早期相試験に
おいて、効率的かつ柔軟な試験設計を可能にすることで、がん治療の最適化を加速さ
せる可能性を秘めています。DOSETは、治療の有効性と毒性の両方を同時に考慮し、

患者の負担を最小限に抑えつつ最適な治療用量を見つけることを目指します。

公開日 2026年07月10日  The Institute of Cancer Research, London  イギリス



詳細

主要成果：CAR-T療法の早期がん臨床試験を最適化する「DOSET」が開発される

ロンドンのThe Institute of Cancer Research (ICR) の研究者チームは、CAR-T細胞療法の
ような先進治療において、早期のがん臨床試験で最も安全かつ効果的な用量を特定する
ための画期的な新しい統計的アプローチ「 DOSET（ Dose Optimization with

Simultaneous Efficacy and Toxicity）」を開発しました。この革新的な試験デザインは、
通常、少数の患者しか登録できない早期相臨床試験の効率と柔軟性を大幅に向上させ、
がん治療の最適化プロセスを加速させる可能性を秘めています。DOSETは、治療の有効
性と毒性の両方を同時に考慮することで、患者の負担を最小限に抑えながら最適な治療
用量を見つけることを目的としています。

技術・臨床詳細：有効性・毒性を同時評価するベイズ統計モデル

DOSETデザインは、ベイズ統計学に基づく適応的ランダム化設計を採用しており、試験
中に収集されるデータをリアルタイムで利用して、次の患者コホートに対する最適な用
量を動的に調整します。このアプローチの核心は、治療の有効性（例：腫瘍縮小率）と
毒性（例：副作用の発生率と重症度）という二つの重要な側面を、従来の個別のフェー
ズ1（安全性）とフェーズ2（有効性）の試験ではなく、一つの統合されたフレームワー
ク内で同時に評価する点にあります。これにより、臨床開発の初期段階で最適な用量を
より迅速かつ正確に特定することが可能になります。特にCAR-T療法のような新規性の
高い治療法では、最適な用量範囲が広範かつ不明確であることが多いため、DOSETのよ
うな柔軟なデザインは、過剰な毒性を避けつつ、最大の治療効果を達成するための用量
を見出す上で非常に有効です。少数の患者から得られる限られたデータから、堅牢な結
論を導き出すための統計的効率性も高められています。



背景・業界文脈：細胞・遺伝子治療における臨床試験設計の課題

CAR-T療法を含む細胞・遺伝子治療は、その製造の複雑性、個別化された性質、および
潜在的な重篤な副作用のため、従来の化学療法や分子標的薬とは異なる特別な臨床試験
設計が必要とされます。特に、早期相試験では、患者数が限られる中で安全性と有効性
の両方をバランス良く評価することが課題でした。従来の用量漸増デザインでは、主に
安全性に焦点が当てられ、最適な生物学的効果用量（OBD）を見出すのに時間がかかり
すぎることがありました。DOSETのような適応的デザインは、これらの課題に対応する
ために開発されたものであり、規制当局や業界全体から、より効率的な臨床開発パスへ
の期待が高まっています。これは、高度な統計学と計算能力の進化が、現代の医学研究
に与える影響の一例です。

今後の展望：がん治療薬開発の効率化と患者ベネフィットの最大化

DOSETデザインの導入は、CAR-T療法などの革新的ながん治療薬の開発プロセスを大幅
に効率化する可能性を秘めています。最適な用量をより早期に、かつ患者へのリスクを
最小限に抑えながら特定できることで、臨床試験の期間短縮と成功率の向上が期待され
ます。これにより、新しい治療法がより迅速に患者に届けられるようになり、アンメッ
トニーズの高いがん患者の転帰改善に貢献するでしょう。ICRの研究チームは、DOSET

デザインのさらなる検証と普及に努めるとともに、他の先進治療法や疾患領域への応用
も検討していくと考えられます。この進展は、がん治療の未来を形作る上で重要な一歩
となり、統計学と臨床医学の連携の重要性を強調するものです。

元記事: https://www.icr.ac.uk/about-us/icr-news/detail/new-trial-design-could-improve-early-stage-

cancer-studies-involving-car-t-therapies
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#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

概要

中国のバイオテクノロジー企業Imunopharmは、上海STAR市場での新規株式公開
（IPO）を申請し、40億人民元（約5.5億ドル）の評価額を目標としています。同社の
パイプラインには、自己CAR-T、in vivo CAR-T、同種CAR-T療法が含まれ、悪性血液疾

患、固形腫瘍、自己免疫疾患を対象としています。特に、子会社Cygenta Biotechは
CAR-T、TCR-T、CAR-NKなどの細胞療法製品のCDMO事業を展開しており、IPO資金は
研究開発と製造能力の強化に充てられる見込みです。この動きは、中国の細胞・遺伝

子治療分野における成長と競争力の高まりを示しています。

公開日 2026年07月03日  VCBeat  中国



詳細

主要成果：Imunopharmが上海STAR市場でIPO申請、5.5億ドル評価額を目標に

中国の革新的なバイオテクノロジー企業Imunopharmは、上海証券取引所のSTAR市場
（科創板）での新規株式公開（IPO）を申請したことを発表しました。同社は、IPOを通
じて約40億人民元（およそ5.5億ドル）の評価額を目指しています。この資金調達は、
Imunopharmが進行中の自己CAR-T、in vivo CAR-T、および同種CAR-T療法を含む多様な
細胞・遺伝子治療パイプラインの開発を加速させ、悪性血液疾患、固形腫瘍、自己免疫
疾患といった幅広い疾患領域における治療薬の商業化に向けた能力を強化することを目
的としています。

技術・事業詳細：多角的細胞療法パイプラインとCDMO事業

Imunopharmのパイプラインは、複数の革新的な細胞療法技術に跨がっています。

**自己CAR-T療法:** 患者自身のT細胞を利用し、個別化されたがん治療を提供。

**in vivo CAR-T療法:** 体内でCAR-T細胞を誘導する次世代アプローチ。

**同種CAR-T療法:** ドナー細胞を利用したオフザシェルフ製品開発を目指し、製造コ
ストとアクセス性の課題を解決。

これらのパイプラインは、血液がんから固形腫瘍、さらには自己免疫疾患まで、アンメ
ットニーズの高い疾患領域をカバーしています。さらに、Imunopharmの子会社である
Cygenta Biotechは、CAR-T、TCR-T、CAR-NKなどの細胞療法製品に特化したCDMO（受
託開発製造機関）事業を展開しています。このCDMO事業は、他のバイオテクノロジー
企業に対して、複雑な細胞療法製品の製造および品質管理サービスを提供し、
Imunopharmの収益源の多様化と、中国の細胞・遺伝子治療エコシステム全体の強化に
貢献しています。



背景・業界文脈：中国におけるCGT市場の急成長

中国は、細胞・遺伝子治療（CGT）分野における世界的な主要プレイヤーとして急速に
台頭しており、政府の強力な支援、豊富な患者プール、そして活発な研究開発活動を背
景に、市場は劇的に成長しています。STAR市場は、特に技術革新に焦点を当てた企業の
上場を奨励しており、Imunopharmのような先進的なバイオテクノロジー企業にとって
魅力的な資金調達の場となっています。ImunopharmのIPOは、中国国内のCGT企業が、
グローバル市場における競争力を高めるための大規模な投資を積極的に行っている現状
を反映しています。また、CDMO事業を併設することで、自社のパイプライン開発にお
ける製造リスクを軽減し、同時に外部顧客からの収益を得るという賢明なビジネスモデ
ルを構築しています。

今後の展望：研究開発の加速と国際的な競争力向上

IPOからの資金は、Imunopharmの研究開発活動を加速させ、特にin vivo CAR-T療法や同
種CAR-T療法といった次世代技術の実用化を推進するために充てられるでしょう。ま
た、子会社Cygenta BiotechのCDMO製造能力をさらに強化し、国内外の需要に応えるこ
とも可能になります。Imunopharmの成功は、中国のCGT産業全体の国際的な競争力向
上に貢献し、グローバルな細胞・遺伝子治療市場における中国企業の存在感を一層高め
ることが期待されます。長期的には、これらの革新的な治療法が、世界中の患者に新た
な希望と治療選択肢を提供し、医療の未来を形作る上で重要な役割を果たすでしょう。
今後の上場プロセスと、その後の研究開発進捗に注目が集まります。

元記事: https://www.vcbeathealth.com/article/59398

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

台湾のIndustrial Technology Research Institute (ITRI) は、高度に安定したiPSCベースの
間葉系幹細胞（MSC）およびエキソソーム製造プラットフォームを確立しました。こ
のプラットフォームは、iPSCからISCT準拠のiMSCへの高効率な分化を可能にし、低毒

性の遺伝子工学アプローチにより機能強化された治療用エキソソームを生成します。
この技術は、再生医療、代謝性疾患、筋骨格系疾患を対象とする次世代エキソソーム
治療薬の開発に向けたスケーラブルなプラットフォームを提供し、台湾の再生医療産

業の競争力強化に貢献します。

公開日 2026年07月06日  Industrial Technology Research Institute (ITRI)  台湾



詳細

主要成果：台湾ITRIがiPSCベースのMSC・エキソソーム製造プラットフォームを確
立

台湾の主要な研究機関であるIndustrial Technology Research Institute (ITRI) は、高度に
安定したiPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹細胞）ベースの間葉系幹細
胞（MSC）およびエキソソーム製造プラットフォームを確立したことを発表しました。
この革新的なプラットフォームは、iPSCから国際細胞治療学会（ISCT）のガイドライン
に準拠したiMSC（iPSC由来MSC）への高効率な分化プロセスを実現し、さらに低毒性
の遺伝子工学アプローチを用いて機能強化された治療用エキソソームを生成することを
特徴としています。この技術は、再生医療、代謝性疾患、筋骨格系疾患など、幅広い疾
患を対象とする次世代エキソソーム治療薬の開発に向けた、スケーラブルで堅牢な生産
基盤を提供します。

技術・製造詳細：高効率分化と機能強化エキソソーム生産

ITRIが開発したこのプラットフォームは、まずiPSCから特定の培養条件と分化誘導プロ
トコルを通じて、ISCTの定義を満たすiMSCを効率的に生成します。iMSCは、多能性幹
細胞に由来するため、従来の成人MSCと比較して均一性、増殖能力、および安定性に優
れていると期待されます。次に、このiMSCを「エキソソーム工場」として利用し、治
療効果を最大化するための遺伝子工学的手法が適用されます。低毒性遺伝子導入技術を
用いることで、特定の治療標的（例：抗炎症、組織修復、免疫調節）を持つタンパク質
や核酸をエキソソーム内にロードし、機能強化を図ります。このプロセスは、標準化さ
れており、大規模生産に適しているため、商業的な細胞フリー治療薬の開発を支援しま
す。生成されたエキソソームは、厳格な品質管理基準（サイズ、濃度、カーゴ組成、機
能性）に基づいて評価され、高い治療効果と安全性が保証されます。



背景・業界文脈：細胞フリー治療薬としてのエキソソームの台頭

エキソソームは、細胞間の情報伝達を担うナノスケールの小胞であり、内包するタンパ
ク質、脂質、核酸を通じて、抗炎症、組織修復、血管新生促進など多様な生物学的効果
を発揮することが明らかになっています。細胞そのものを使用する細胞治療と比較し
て、免疫原性のリスクが低く、保存・輸送が容易であるため、「細胞フリー治療薬」と
して大きな期待が寄せられています。しかし、治療用エキソソームの標準化された大規
模生産は、業界全体の課題でした。ITRIのプラットフォームは、高品質なiMSCを出発点
とし、遺伝子工学的に機能強化されたエキソソームをスケーラブルに製造できる点で、
この課題に対する重要なソリューションを提供します。これは、台湾が再生医療分野に
おける技術リーダーシップを強化する上で戦略的な一歩です。

今後の展望：治療薬の加速的開発とグローバル市場への貢献

ITRIのiPSCベースMSCおよびエキソソーム製造プラットフォームの確立は、再生医療お
よび細胞フリー治療薬の開発を大幅に加速させるでしょう。このプラットフォームは、
神経変性疾患、心臓病、腎臓病、関節炎、糖尿病性合併症など、多様な疾患に対する新
しい治療法の創出に貢献することが期待されます。将来的には、この技術が台湾国内の
バイオテクノロジー企業や製薬企業に提供され、彼らの製品パイプラインを強化し、国
際市場での競争力を高める可能性があります。さらに、ITRIは、このプラットフォーム
を基盤として、国際的な研究機関や企業との共同研究・開発を進め、グローバルな再生
医療コミュニティに貢献することを目指すでしょう。最終的には、患者がより安全で効
果的な治療法にアクセスできるようになり、医療の未来を形作る上で重要な役割を果た
すことが期待されます。

元記事: https://www.itri.org.tw/english/ListStyle.aspx?

DisplayStyle=01_content&SiteID=1&MmmID=1037333532373240766&MGID=1344556314763437734
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#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

概要

Cellisticは、iPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹細胞）由来の細胞療法
に特化したCDMO（受託開発製造機関）サービスを提供しています。同社は、iPSC細
胞株の初期開発から最終的な薬剤製品まで、バイオリアクターベースのGMP（医薬品

製造管理基準）準拠プロセスを通じてiPSC由来細胞療法の製造を包括的にサポートし
ます。Cellisticは、免疫腫瘍学および再生医療プログラムに深い専門知識を提供し、初
期開発段階からスケーラブルなGMP製造への明確なパスを構築することで、革新的な

細胞治療の市場投入を加速させます。

公開日 2026年07月02日  Cellistic  ベルギー



詳細

主要成果：Cellistic、iPSC由来細胞療法特化型CDMOサービスを提供

Cellisticは、iPSC（induced Pluripotent Stem Cell：人工多能性幹細胞）由来の細胞療法
に特化したCDMO（受託開発製造機関）サービスを提供していることを発表しました。
同社は、iPSC細胞株の開発の初期段階から最終的な薬剤製品に至るまで、バイオリアク
ターベースのGMP（医薬品製造管理基準）準拠プロセスを通じて、iPSC由来細胞療法の
製造を包括的にサポートします。この専門的なサービスは、免疫腫瘍学および再生医療
プログラムにおいて深い専門知識を提供し、研究開発段階からスケーラブルなGMP製造
への明確で効率的なパスを構築することで、革新的な細胞治療薬の市場投入を加速させ
ることを目的としています。

技術・製造詳細：バイオリアクターベースのGMP製造とスケーラビリティ

CellisticのCDMOサービスは、iPSCの培養と分化における高度な専門技術を基盤として
います。同社は、バイオリアクターシステムを活用することで、iPSC由来細胞を大規模
かつ再現性高く製造することを可能にしています。これにより、従来の平面培養に比べ
て、製造コストの削減、スケールアップの容易さ、および品質の一貫性向上を実現しま
す。GMP準拠の製造環境は、厳格な品質管理システムと規制要件への適合を保証し、細
胞治療製品の安全性と有効性を確保する上で不可欠です。Cellisticは、iPSC細胞株の選
定、培養条件の最適化、分化プロトコルの開発、および品質管理試験（QC）を含む、
エンドツーエンドのサービスを提供します。これにより、クライアント企業は、複雑な
製造プロセスに関する専門知識や設備投資の負担を軽減し、自社の研究開発に集中する
ことができます。

背景・業界文脈：iPSCベース細胞治療の商業化課題

iPSCベースの細胞治療は、再生医療における最も有望な分野の一つですが、その商業化
には、製造の複雑性、スケーラビリティの課題、高コスト、および厳格な規制要件への
適合といった障壁が伴います。特に、多能性幹細胞から特定の機能を持つ細胞へ大規模
かつ均一に分化させる技術は、高度な専門知識と経験を要します。Cellisticのように
iPSC由来細胞療法に特化したCDMOは、これらの課題を解決するための重要なソリュー
ションを提供します。彼らは、長年の研究と開発を通じて培った専門知識と最適化され
た製造プラットフォームをクライアントに提供することで、新たな治療薬が患者に届く
までのプロセスを効率化し、業界全体の成長を支援します。



今後の展望：治療薬の加速的開発と患者アクセス向上

Cellisticが提供する専門的なCDMOサービスは、iPSC由来細胞治療製品が、より迅速か
つ効率的に臨床開発から商業化へと進むことを可能にします。これにより、神経変性疾
患、心臓病、糖尿病、がんなどの、アンメットメディカルニーズが高い疾患に対する革
新的な治療法が、より早く患者に届けられることが期待されます。Cellisticは、継続的
に製造技術とプロセスを改良し、iPSC由来細胞治療分野におけるリーダーシップを強化
していくでしょう。この種の専門CDMOの存在は、iPSCベースの細胞治療が、個別化医
療の主流となり、世界中の多くの患者の生活の質を向上させる未来を形作る上で不可め
て重要な要素となります。今後の開発パイプラインの進捗と、商業化された製品の登場
に注目が集まります。

元記事: https://www.cellistic.com/cdmo-services

収集日: 2026年07月10日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#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

概要

Vector BioMedは、CAR-T療法の開発期間を遺伝子配列決定から臨床準備完了まで12ヶ

月未満に短縮できるプラットフォームの可能性を提唱しています。このプラットフォ
ームは、透明性の高い経済モデルに基づき、隠れた長期ライセンス料やロイヤリティ
を排除することで、治療薬の価格を抑えることを目指します。これにより、CAR-T療

法の高コストと複雑性という課題を克服し、開発モデルと治療薬の費用が両立し、よ
り幅広い患者へのアクセスと採用を可能にすることが期待されます。これは、CAR-T

治療の商業化を加速させる革新的なアプローチです。

公開日 2026年07月02日  Vector BioMed  アメリカ



詳細

主要成果：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

Vector BioMedは、CAR-T細胞療法のような複雑な先進治療薬の開発において、遺伝子
配列決定から臨床準備完了までの期間を画期的に短縮し、12ヶ月未満で達成する可能性
のあるプラットフォームを提唱しています。同社は、この迅速な開発プロセスと並行し
て、透明性の高い経済モデルを導入することで、これまで業界の課題であった隠れた長
期ライセンス料やロイヤリティを排除し、最終的な治療薬の価格を抑制することを目指
しています。このアプローチは、CAR-T療法の高コストと複雑性という二つの大きな障
壁を克服し、開発モデルと治療薬の費用が共に理にかなったものとなり、幅広い患者層
へのアクセスと採用を可能にすると期待されています。

技術・製造詳細：効率的なウイルスベクター生産とプロセス最適化

Vector BioMedのプラットフォームの中核は、効率的かつスケーラブルなウイルスベク
ター（特にレンチウイルスベクター）の生産技術と、CAR-T細胞製造プロセス全体の最
適化にあります。ウイルスベクターは、CAR（キメラ抗原受容体）遺伝子を患者のT細
胞に導入するために不可欠なツールであり、その品質と供給量はCAR-T治療薬の開発速
度とコストに直結します。同社は、高力価で高品質なベクターを迅速に供給できる能力
を有しており、これが開発期間短縮の大きな要因となっています。また、細胞培養、遺
伝子導入、細胞増殖、品質管理試験といったCAR-T製造の各ステップにおいて、自動化
と標準化を徹底することで、プロセス全体の効率を高め、エラーを最小限に抑えていま
す。これにより、研究段階からGMP（医薬品製造管理基準）準拠の臨床製造への移行が
スムーズに行われ、通常数年を要する開発期間を劇的に短縮できると主張しています。



背景・業界文脈：CAR-T治療の課題と新たなビジネスモデル

CAR-T細胞療法は、一部の血液がんに対して劇的な治療効果を示すものの、その製造コ
ストの高さ（数十万ドル）、複雑なロジスティクス、および長期にわたる開発期間が、
普及への大きな障壁となっています。特に、知的財産権に関するライセンス料やロイヤ
リティは、最終製品価格に大きく影響し、患者アクセスを制限する要因の一つです。
Vector BioMedの提案するモデルは、これらの経済的・運用上の課題に正面から向き合
い、よりオープンで透明性の高い協業モデルを業界に提示しています。これは、製薬企
業やバイオテクノロジー企業が、画期的な治療法を開発する一方で、その持続可能性と
社会的なアクセス性をどのように両立させるかという、現代のバイオ医薬品産業が抱え
る根本的な問いに対する一つの回答と言えるでしょう。

今後の展望：CAR-T治療の民主化と広範な患者アクセス

Vector BioMedのプラットフォームが示す可能性は、CAR-T治療の「民主化」を促進
し、これまで治療法へのアクセスが限られていた世界中のより多くの患者に希望をもた
らすものです。開発期間の短縮とコストの最適化が実現すれば、製薬企業は新たな
CAR-T候補薬をより積極的に臨床開発に投入できるようになり、治療選択肢の多様化が
進むでしょう。また、これにより、CAR-T療法ががん治療の「最終手段」ではなく、よ
り早期の段階で検討される治療オプションとなる可能性も開かれます。今後の実証デー
タと、この新しいビジネスモデルが業界に与える影響に注目が集まります。最終的に
は、Vector BioMedのアプローチが、CAR-T療法がその真の潜在能力を発揮し、がん治
療の未来を形作る上で重要な役割を果たすことが期待されます。

元記事: https://vectorbiomed.com/resource/car-t-platform-moves-novel-therapies-from-gene-

sequence-to-clinic-ready-in-under-12-months/
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