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今週のキーワード

CGT新時代
in vivo、iPSC、低コスト化が加速

47
件

記事総数

7
カ国

対象国数

98
%

CAR-T MRD陰性化

90
%

LDLコレ減

今週の全47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
FDA未承認エクソソー
ム製品に警告

市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

FDAが未承認エクソソーム製品に警告、有害事象報告
も。規制監督の必要性が高まり、患者安全確保が喫緊
の課題。

#02
Umoja in vivo
CAR-T臨床開始

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

Umojaがin vivo CAR-T細胞療法で初の臨床試験開始
。体内でCAR発現T細胞を誘導し、製造・物流課題を
克服、広範な患者アクセス目指す。

#03
Vertex
CASGEVY承認拡大;
Umoja CAR-T治験

市場動向
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

Vertexの遺伝子治療CASGEVYが小児適応拡大。Umo
jaのin vivo CAR-Tが固形がん治験開始、ARPA-Hが遺
伝子編集に巨額投資。

#04
Opus Genetics網膜遺
伝子治療Ph3完了

新製品
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○

Opus Geneticsが遺伝性網膜ジストロフィー遺伝子治
療の第III相試験患者登録を完了。希少疾患患者に初の
治療選択肢となる可能性。

#05
NueCell Bio、細胞治
療CDMOとして発足

企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

NueCell Bioが細胞治療の発見からGMP製造までを加
速する翻訳パートナーとして発足。スケーラブルな製
造と分析サービスを提供。

#06
CRISPR+幹細胞移植
で血液がん治療

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

ワシントン大学がCRISPR遺伝子編集と幹細胞移植併
用で侵攻性血液がん治療に有望な初期結果。ドナー細
胞のCD33除去で標的治療薬の毒性軽減。

#07
Fate iPSC CAR-T全身
性硬化症Ph1

市場動向
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Fate TherapeuticsのiPSC由来CAR-T「FT819」が全
身性硬化症Ph1で良好な安全性と皮膚スコア改善。Re
pligenがBioLife Solutionsを買収し製造強化。

#08
CRISPR承認状況とin
vivo課題

解説記事
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

CRISPR遺伝子編集療法は鎌状赤血球症等で承認。in
vivo治療で発作87%減、コレステロール62%減も、
デリバリー技術が今後の課題。

#09
FDA再生医療製品承認
が加速

市場概観
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○

FDAによる再生医療製品の承認が加速。2026年7月時
点で前年を上回るペースで、イノベーションの成熟と
患者アクセスへの期待高まる。

#10
in vivo CAR遺伝子治
療の可能性と課題

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

in vivo CAR遺伝子治療はCAR-Tの製造・物流課題を
克服する可能性。臨床概念実証が進むも、安全性・生
物学的要因が今後の焦点。

#11
FDA、RMAT指定を4製
品に付与

規制動向
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

FDAが7月に4つの細胞・遺伝子治療候補にRMAT指定
を付与。筋骨格、眼科、腫瘍、神経分野で進展し、開
発加速が期待される。

#12
Editas CRISPR脂質異
常症90%削減

新製品
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Editas MedicineのCRISPR候補薬EDIT-401が非ヒト
霊長類でLDLコレステロールを90%以上削減。長期耐
久性も示唆し、心血管疾患治療に期待。
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インパクト

データ
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関連度 一行サマリ

#13
ワシントン大CAR-T、
BTD獲得

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

ワシントン大学のT細胞性白血病・リンパ腫向け既製C
AR-T細胞療法がFDA画期的な治療法指定を獲得。治
療時間短縮とアクセス改善に貢献。

#14
XellSmartパーキンソ
ン病iPSC FTD獲得

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

XellSmartのパーキンソン病向け既製iPSC由来細胞療
法XS411がFDA迅速承認指定を獲得。神経機能回復を
目指し、臨床開発が加速。

#15
PMDA再生医療承認リ
スト更新

規制動向
●○○○

○
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

●

PMDAが再生医療製品承認リストを更新し、国際規制
調和活動を推進。日本の再生医療分野の透明性と国際
競争力強化に貢献。

#16
Capra Biosciences国
内製造強化

企業戦略
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

Capra BiosciencesがHHS支援で必須医薬品の国内製
造を強化。バイオ医薬品サプライチェーンの脆弱性解
消と国内生産能力向上を目指す。

#17
Intellia
CRISPR第3相データ

新製品
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Intellia TherapeuticsがHAE向けlonvo-zの第3相ポジ
ティブデータを発表、2027年前半発売見込み。ATTR
向けnex-zの第3相登録も再開。

#18
3Dバイオプリンティン
グオルガノイド

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○

3Dバイオプリンティングがオルガノイド構築を革新。
細胞配置と材料組成を精密制御し、生理学的関連性の
高いモデルで生物医学応用を促進。

#19
FDAのRMAT指定168
件に達す

規制動向
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

FDAのRMAT指定が2026年までに168件に達し、腫瘍
学・希少疾患で革新的治療を加速。再生医療の多様な
治療分野への拡大を示す。

#20
同種異系CAR-T製造の
進化

解説記事
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

同種異系CAR-T細胞製造が進化し、オフザシェルフ療
法への移行が加速。コスト削減と患者アクセス向上で
がん治療を革新する。

#21
CGT製造の自動化・コ
スト削減

技術比較
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

細胞・遺伝子治療製造は自動化、AI/ML、クローズド
システムでスケーラビリティとコスト効率を向上。患
者アクセスを革新する。

#22
IMBIOORG2026会議
、3Dバイオプリンティ
ング

市場概観
●●○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

IMBIOORG2026会議が3Dバイオプリンティングと臓
器再生の最新トレンド、パートナーシップを強調。市
場成長と臨床応用加速に期待。

#23
EUDA Health
iPSC細胞療法提携

企業戦略
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

EUDA HealthがGO POSB、SIITと提携しiPSC由来NK
/NK-TCR細胞のオフザシェルフがん・ウェルネス療法
プログラムを推進。

#24
Vertex 1型糖尿病iPSC
IND承認

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

Vertexが1型糖尿病向けiPSC由来膵島細胞療法をIND
承認。根本治療を目指し、パイプラインの多様化と成
長へのコミットメントを示す。

#25
DLBCL治療、CAR-T後
も失敗率83.9%

市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

DLBCL治療で新規療法導入も、第2選択以降の治療失
敗率83.9%と課題。CAR-T後も予後不良患者が多く、
新たな戦略が喫緊に必要。

#26
ImmunoAct CAR-T、
低コストで高効果

新製品
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○

ImmunoAct社のCAR-T療法NexCAR19がインドで98
%MRD陰性化率を達成。欧米製品比で大幅なコスト削
減を実現し、グローバルアクセスを革新。

#27
RoosterBioとApplied
StemCell提携

企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

RoosterBioとApplied StemCellが提携し、iPSCベー
スのバイオプロセスソリューションを大規模化。細胞
治療製造のコストと時間を削減。

#28
Catalent Taysha遺伝
子療法提携拡大

企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

CatalentがTaysha Gene Therapiesとの提携を拡大
し、レット症候群遺伝子治療薬TSHA-102の商業製造
を独占受託。供給体制を確保。

#29
多発性骨髄腫CAR-T、
リアルワールド98%O
RR

市場動向
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

難治性多発性骨髄腫向け早期CAR-T療法cilta-celがリ
アルワールドで全奏効率98.0%を達成。臨床試験の優
れた有効性が再現。

#30
ResilienceとEli
Lilly提携拡大

企業戦略
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

ResilienceとEli Lillyが7億5000万ドル投資で戦略的提
携を拡大。米国での重要医薬品供給能力を増強し、サ
プライチェーンを強靭化。

#31
AIと3Dバイオプリンテ
ィング再生医療

解説記事
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○

AIと3Dバイオプリンティングが再生医療を変革。AI
がバイオインク最適化、品質管理を担い、臓器製造を
加速。「プラグアンドプレイ」型人工臓器に期待。
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インパクト

データ
信頼性

日本
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#32
Porton Advanced中国
CGT製造ライセンス

企業戦略
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

Porton Advancedが中国NMPAからCGT製品の商業製
造ライセンスを取得。プロセス開発から商業化までCD
MOサービスを拡大し、中国国内製造を強化。

#33
IPS HEART
iPSC心筋症RPDD獲得

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○

IPS HEARTのiPSC由来細胞療法ISX9-CPCが筋ジスト
ロフィー関連心筋症向けにFDA希少小児疾患指定を取
得。2027年IND申請予定。

#34
Liv Hospital iPSCパー
キンソン病応用

解説記事
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Liv HospitalがiPSCのパーキンソン病応用と大量生産
バイオリアクターへの投資を推進。iPSC由来細胞療法
の臨床拡大と個別化治療を目指す。

#35
Aspen Neuroscience
パーキンソン病RMAT

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

Aspen Neuroscienceのパーキンソン病細胞療法ANP
D001がFDAよりRMAT指定を取得。自家iPSC由来ド
ーパミンニューロンで神経機能回復目指す。

#36
多発性骨髄腫CAR-T、
5年生存率33%

市場動向
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

多発性骨髄腫向けCAR-T細胞療法がリアルワールドで
5年生存率33%を達成。長期的な恩恵を示唆し、治療
ガイドライン強化に貢献。

#37
FDA、Tregzi承認;
Casgevy小児拡大

新製品
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

FDAが慢性GVHD予防初のTreg免疫療法Tregziを承認
。Casgevyの適応も2歳以上の小児に拡大され、細胞
・遺伝子治療の患者層が拡大。

#38
CREATE Medicines in
vivo CAR LNP送達

企業戦略
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

CREATE Medicinesがモナッシュ大学と提携しin vivo
CARプラットフォームを拡大。標的化LNP技術で細胞
型特異的送達を推進し、安全性・精度向上を目指す。

#39
FDA、CGT製品CMC柔
軟化ガイダンス最終化

規制動向
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○

FDAが細胞・遺伝子治療製品承認向けCMC柔軟化ガイ
ダンスを最終化。CGT特有の課題に対応し、個別化医
療の承認プロセスを加速。

#40
FDA未承認幹細胞・エ
クソソームに警告

市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

FDAが未承認の幹細胞・エクソソーム治療に警告。承
認済製品は特定の血液疾患向けに限られ、患者保護と
科学的根拠の重要性を強調。

#41
CAR-Tリアルワールド
CRS/ICANS評価

学術論文
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○

CAR-T療法（axi-cel, brexu-cel）のリアルワールド
データでCRS/ICANSの発生率と管理を評価。大規模
データが安全性プロファイルと治療戦略最適化に貢献
。

#42
Fate経営陣株式売却;
FT839 IND承認

新製品
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○

Fate TherapeuticsのiPSC由来オフザシェルフCAR-T
候補FT839が自己免疫疾患向けにIND承認。コンディ
ショニング化学療法なしで患者アクセス改善に期待。

#43
中国MSC療法Ruibosh
eng低価格市場投入

新製品
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○

中国初の承認MSC療法Ruiboshengが世界価格の数分
の一で市場投入。重度GVHD治療に条件付き承認され
、細胞療法の普及とアクセシビリティ向上に貢献。

#44
Innovacell便失禁治療
米国商業化提携

企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●●

●

EVERSANAがInnovacell Inc.と提携し、緊急性便失
禁治療向け細胞療法ICEF15の米国商業化パートナー
に。日本企業の米国市場参入を加速。

#45
細胞治療スケーラビリ
ティ、同種療法へ

解説記事
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

細胞治療のスケーラビリティが臨床成功の鍵。自家療
法の限界から同種「オフザシェルフ」プラットフォー
ムへの関心が高まり、製造投資が不可欠。

#46
CAR-T製品差異と個別
適応が課題

解説記事
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

CAR-T細胞療法はB細胞リンパ腫等で確立も、製品間
の特性差異と個別適応が重要課題。多角的な専門知識
と個別化戦略が求められる。

#47
Lineage OpRegen開
発支援、AlloSCOPE™

企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○

Lineage Cell TherapeuticsがRoche/Genentechとの
OpRegen細胞療法開発を継続支援。AlloSCOPE™プラ
ットフォームで同種細胞製品の大規模製造を実現。

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



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-08-08 | Page 4

今週、判断に影響しうる3つの問い

❶ CAR-T療法の「価格破壊」は、日本市場の競争環境をどう変えるか？
インドのImmunoAct社が欧米製品の数分の一の価格で98%MRD陰性化率を達成。中国でもMSC療法が低価格で市場投入
。高額なCAR-T製造コストに悩む日本企業は、この価格競争にどう対応すべきか、自社の競争優位性を再評価する必要が
ある。

❷ in vivo遺伝子編集・iPSC由来オフザシェルフ療法は、自社の開発戦略を再考させるか？
Umojaのin vivo
CAR-T治験開始、EditasのCRISPR脂質異常症90%削減、XellSmartのiPSCパーキンソン病FTD獲得など、in
vivo/オフザシェルフ技術が急速に進展。従来のex vivoアプローチに固執していては、市場優位性を失う可能性がある。

❸ FDAの規制柔軟化と承認加速は、日本のPMDAに何を求めるか？
FDAは再生医療製品の承認を加速し、CMC柔軟化ガイダンスを最終化。RMAT指定も増加。日本のPMDAも承認リスト更
新や国際調和を進めるが、グローバル競争で遅れを取らないためのさらなるスピードアップと柔軟性が必要か、そのギャ
ップを評価すべきだ。

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 →

低価格CAR-T新規CGT承認

規制柔軟化 中国MSC低価in vivo CGT

iPSC臨床

規制強化

CGT製造効率

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● 低価格CAR-T 注意 CAR-T普及加速、新市場開拓 日本のCAR-T価格競争激化

● 新規CGT承認 機会大 新治療法導入、市場拡大 —

● 規制柔軟化 機会大 開発加速、コスト削減 —

● 中国MSC低価 注意 MSC療法普及、製造効率化 日本の細胞治療価格競争

● in vivo CGT 注意 治療アクセス拡大、新技術 既存技術の陳腐化

● iPSC臨床 機会大 難病治療、市場拡大 —

● 規制強化 脅威大 業界健全化 信頼性低下、市場混乱
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● CGT製造効率 機会大 製造コスト減、生産性向上 —
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深掘り ① ― CAR-T療法の「価格破壊」とグローバル普及
#26 | 2026/08/05 | Citeline Scrip | 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●●●●○

インドのImmunoAct社が開発したCAR-T細胞療法「NexCAR19」が、インド国内のリアルワールドデータで98%とい
う高い微小残存病変（MRD）陰性化率を達成しました。これは欧米のCAR-T療法と同等の効果を示しながら、はるかに
低いコストで提供されている点が注目されます。

この成果は、地域特有のサプライチェーンと製造インフラを活用することで、CAR-T療法の高コストとアクセス性の課
題を克服し、グローバルにスケーラブルなモデルを確立する可能性を示唆しています。製造、提供、有効性、安全性に
わたる包括的なデータは、世界のアンメットメディカルニーズに対応する上で重要な意味を持ちます。

▶ 技術者の視点

ImmunoAct社のNexCAR19は、CAR-T療法の費用対効果に関する既存の常識を覆す可能性を秘めてい
ます。98%というMRD陰性化率は非常に高く、臨床試験データと遜色ない結果と言えます。この低価格
化は、日本の高額なCAR-T治療費や製造コストに大きな脅威となるでしょう。特に、日本の材料・素材
メーカーや部品メーカーは、製造プロセスの効率化や原材料コスト削減に向けた技術革新を急ぐ必要が
あります。セルメーカー/OEMは、自社製品の価格競争力を再評価し、グローバル市場でのポジショニ
ングを見直す機会です。調達部門は、低コストで高品質なサプライヤーの探索を加速すべきです。この
動きは、CAR-T療法の普及を加速させる一方で、既存プレイヤーには大きな変革を迫ります。

深掘り ② ― 新規Treg免疫療法承認と遺伝子治療の適応拡大
#37 | 2026/08/03 | Cell and Gene Therapy Catapult | 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●●●●○

米国FDAは、慢性移植片対宿主病（GVHD）の予防と生存率向上を目的とした初の制御性T細胞（Treg）ベース免疫療
法「Tregzi」を承認しました。Tregziは、HLA適合ドナー由来の造血幹細胞、Treg、従来のT細胞からなる複合細胞療
法です。

さらに、鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアの治療薬であるCRISPR遺伝子編集療法「Casgevy」の適応が、2
歳以上の小児患者に拡大されました。これらの承認は、細胞・遺伝子治療分野が新たな疾患領域と患者層に拡大し、成
熟期に入りつつあることを示しています。

▶ 技術者の視点

Tregziの承認は、GVHDという重篤な合併症に対する画期的な予防戦略を提供します。Tregの免疫抑制
機能は以前から注目されていましたが、臨床応用への道が開かれたことは大きな進歩です。Casgevyの
小児適応拡大は、遺伝子編集療法がより早期の介入で生涯にわたる効果をもたらす可能性を強化します
。これらの治療法は、日本の移植医療や遺伝子治療開発にも直接的な影響を与えます。日本のR&D;部門
は、Treg細胞の分離・培養技術や、CRISPRデリバリー技術の最適化に注力すべきです。特に、小児患
者への適用は、長期的な安全性データが不可欠であり、継続的なモニタリング体制の構築が求められま
す。日本のセルメーカー/OEMは、これらの新規治療法の導入を検討し、関連するサプライチェーンの
準備を進めるべきです。
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深掘り ③ ― FDAのCGT製品CMC柔軟化ガイダンス最終化
#39 | 2026/07/30 | BioProcess International | 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●●●●○

米国FDAは、細胞および遺伝子治療（CGT）製品の承認に向けたCMC（Chemistry, Manufacturing, and Controls）
の柔軟なフレームワークを最終化しました。このガイダンスは、CGT製品特有の課題（少数の患者集団、個別化製造、
複雑なプロセス、短い製品寿命など）に対応し、開発を加速することを目的としています。

従来の医薬品開発とは異なるCGTの特性を認識し、段階的・リスクベース・ライフサイクルアプローチを推奨。これに
より、CMCデータの収集・提出が効率化され、製造プロセスの変更も迅速化されることで、治験薬申請（IND）および
生物製剤ライセンス申請（BLA）の審査プロセスが加速されると期待されます。

▶ 技術者の視点

FDAのCMC柔軟化ガイダンスは、CGT業界にとって非常に重要な進展です。従来の医薬品規制では対応
しきれなかったCGT特有の製造課題に対し、現実的な解決策を提示しています。これにより、開発コス
トと時間を削減し、より多くの革新的なCGT製品が市場に投入される機会が生まれるでしょう。日本の
材料・素材メーカーは、この柔軟な規制環境下で求められる新しい品質管理基準や製造技術への対応を
急ぐ必要があります。セルメーカー/OEMは、自社のCMC戦略を見直し、FDAとの対話を強化すること
で、承認プロセスを効率化できる可能性があります。PMDAも同様の柔軟な規制枠組みを導入すること
で、日本のCGT開発の国際競争力を高めるべきです。このガイダンスは、CGT製造の標準化と効率化を
促進する機会でもあります。

その他の注目記事
Vertex CASGEVY承認拡大; Umoja CAR-T治験 (BioInsights)
TN●●●●○ PR●●●●○ MI●●●●○

Vertexの遺伝子治療Casgevyが小児適応拡大、Umojaのin vivo
CAR-Tが固形がん治験開始。遺伝子治療の適用範囲拡大と次世代技術の臨床導入が加速。

Intellia CRISPR第3相データ (Intellia Therapeutics)
TN●●●●○ PR●●●●○ MI●●●●○

IntelliaのCRISPR in vivo遺伝子編集療法がHAE第3相でポジティブデータ、2027年前半発売見込み。ATTR第3相も登
録再開し、遺伝性疾患治療に大きな進展。

Vertex 1型糖尿病iPSC IND承認 (Vertex Pharmaceuticals)
TN●●●●○ PR●●●○○ MI●●●●○

VertexがiPSC由来膵島細胞療法で1型糖尿病のIND承認を獲得。根本治療を目指すiPSC技術の臨床応用が本格化し、糖
尿病治療に革命をもたらす可能性。

中国MSC療法Ruibosheng低価格市場投入 (BioInformant)
TN●●●○○ PR●●●●● MI●●●●●

中国初の承認MSC療法Ruiboshengが世界価格の数分の一で市場投入。重度GVHD治療に条件付き承認され、細胞療法
のグローバル普及とアクセシビリティ向上に貢献。
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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;】in vivo CAR-T/遺伝子編集技術の最新動向を調査し、自社パイプラインへの導入可能性を検討。特に
LNPデリバリー技術に注目し、競合との差別化ポイントを洗い出す。

• 【経営企画】インド・中国発の低コスト細胞治療製品の市場投入が、日本の治療薬価格設定や保険償還制度に与
える影響を分析。コスト構造のベンチマークを行い、自社の競争力を評価する。

▍短期（1ヶ月）
• 【製造部門】FDAのCGT製品CMC柔軟化ガイダンスを詳細に分析し、自社の製造プロセスおよび品質管理シス
テムへの適用可能性を評価。PMDAへの提言も視野に入れる。

• 【R&D;】iPSC由来細胞療法の臨床進展（パーキンソン病、1型糖尿病、心筋症など）を注視し、新たな疾患領
域への応用研究を加速。特にオフザシェルフ化の技術課題と解決策を深掘りする。

• 【調達】細胞治療製造における自動化・クローズドシステム導入を検討し、サプライヤーとの連携を強化。原材
料の安定供給とコスト効率化に向けた戦略を策定する。

▍中長期（四半期〜）
• 【経営企画】未承認幹細胞・エクソソーム治療に対するFDAの規制強化動向を継続的に監視し、自社のコンプラ
イアンス体制を再確認。業界の健全な発展に向けた提言も検討する。

• 【R&D;】3DバイオプリンティングとAIを組み合わせた臓器・組織製造技術の動向を追跡し、将来的な創薬スク
リーニングや再生医療への応用戦略を策定。学術機関との連携を強化する。

troy-technical.jp 独自キュレーション。記事著作権は各原著作者に帰属。 | Gemini API + Claude | 2026-08-08
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収録記事一覧

#01 FDA未承認エクソソーム製品、販売警告と有害事象報告が示す規制の課題

#02 Umoja Biopharma、固形腫瘍・血液がん向けin vivo CAR-T細胞療法で初の臨床試験を開始へ

#03 Vertexの遺伝子治療CASGEVY、2歳以上鎌状赤血球症・βサラセミアでFDA承認拡大; Umojaの

固形がんin vivo CAR-T治験開始

#04 Opus Genetics、遺伝性網膜ジストロフィー遺伝子治療の第III相試験患者登録を完了

#05 NueCell Bio、細胞治療の発見からGMP製造までを加速する新しいパートナーとして発足

#06 ワシントン大学、CRISPR遺伝子編集と幹細胞移植の併用で侵攻性血液がん治療に有望な初期結
果

#07 Fate TherapeuticsのiPSC由来CAR-T「FT819」、治療抵抗性全身性硬化症Ph1で安全性・皮膚

スコア改善示す。RepligenがBioLife Solutionsを15億ドルで買収

#08 CRISPR遺伝子編集療法、2026年時点で承認は限局的：鎌状赤血球症とβサラセミアにのみ承
認、in vivoでは発作87%減・コレステロール62%減

#09 FDA再生医療製品の承認が加速、2026年7月時点で前年を上回るペース

#10 in vivo CAR遺伝子治療の可能性と課題：臨床概念実証が進むも安全性・生物学的要因が焦点

#11 FDA、7月に再生医療先進治療（RMAT）指定を4つの細胞・遺伝子治療候補に付与：筋骨格、眼
科、腫瘍、神経分野で進展

#12 Editas Medicine、脂質異常症CRISPR候補薬EDIT-401でLDLコレステロールを非ヒト霊長類で
90%以上削減、長期耐久性も示唆

#13 ワシントン大学発のCAR-T細胞療法、T細胞性白血病・リンパ腫向けにFDA画期的な治療法指定

を獲得：既製薬でアクセス改善へ

#14 XellSmart、パーキンソン病向け既製iPSC由来細胞療法XS411でFDA迅速承認指定を獲得

#15 医薬品医療機器総合機構（PMDA）、再生医療製品承認リスト更新と国際規制調和活動を推進

#16 Capra Biosciences、HHS支援継続で必須医薬品の国内製造を強化：バイオ医薬品サプライチェ
ーン強靭化へ

#17 Intellia Therapeutics、lonvo-zのHAE第3相HAELOデータとnex-zのATTR第3相試験登録再開を

発表

#18 3Dバイオプリンティングによるオルガノイド構築の進歩：生理学的関連性を高め、多様な生物医
学応用を促進

#19 米国FDAの再生医療先進治療（RMAT）指定：2026年までに168件が公表、腫瘍学・希少疾患で
革新的治療を加速

#20 同種異系CAR T細胞製造の進化：オフザシェルフ療法への移行とコスト削減でがん治療を革新



#21 細胞・遺伝子治療製造の進歩：自動化、コスト削減、スケーラビリティが患者アクセスを革新

#22 IMBIOORG2026会議、3Dバイオプリンティングと臓器再生における最新トレンドとパートナー
シップを強調

#23 EUDA Health、GO POSBおよびSIITと提携しiPSC細胞療法プログラムを推進、オフザシェルフ
がん・ウェルネス療法目指す

#24 Vertex Pharmaceuticals、1型糖尿病向けiPSC由来細胞療法をIND承認、2026年第2四半期決算
で収益見通し上方修正

#25 びまん性大細胞型B細胞リンパ腫（DLBCL）治療、新規療法の導入にも関わらず第2選択以降で

治療失敗率83.9%の課題

#26 ImmunoAct社のCAR-T細胞療法NexCAR19、インドで98%の微小残存病変陰性化率を達成し欧
米製品比で大幅なコスト削減

#27 RoosterBioとApplied StemCellが提携、iPSCベースのバイオプロセスソリューションを大規模
化し細胞治療製造を加速

#28 Catalent、Taysha Gene TherapiesとのAAVベース遺伝子療法提携を拡大、レット症候群治療薬

TSHA-102の商業製造を独占受託

#29 Analysis Groupの調査、難治性多発性骨髄腫における早期CAR-T療法ciltacabtagene
autoleucelが全奏効率98.0%と良好なリアルワールドアウトカム

#30 ResilienceとEli Lillyが米国医薬品供給増強へ7億5000万ドルの戦略的提携を拡大

#31 AIと3Dバイオプリンティングが再生医療を変革：BioLatticeなどの企業が臓器製造を加速

#32 Porton Advanced、中国NMPAからCGT製品の商業製造ライセンス取得、プロセス開発から商業
化までCDMOサービスを拡大

#33 IPS HEART、筋ジストロフィー関連心筋症向けiPSC由来細胞代替療法ISX9-CPCがFDAから希少
小児疾患指定を取得

#34 Liv Hospital、iPSCのパーキンソン病応用や大量生産バイオリアクターへの投資を通じた臨床拡

大を展望

#35 RegMedNetのレポート、Aspen Neuroscienceのパーキンソン病細胞療法ANPD001がFDAより
再生医療先端治療（RMAT）指定を取得

#36 CAR-T細胞療法、多発性骨髄腫患者のリアルワールドデータで18ヶ月無増悪生存期間66%、5年
生存率33%を示す

#37 FDA、慢性GVHD予防初の制御性T細胞（Treg）免疫療法Tregziを承認、Casgevy適応を小児に

拡大

#38 CREATE Medicinesがモナッシュ大学と提携しin vivo CARプラットフォームを拡大、LNP技術で
細胞型特異的送達を推進

#39 FDAが細胞・遺伝子治療製品承認向けCMC柔軟化ガイダンスを最終化、個別化医療の承認プロセ
スを加速



#40 FDAが未承認の幹細胞・エクソソーム治療に警告、承認済製品は特定の血液疾患向けに限られる

#41 CAR-T細胞療法リアルワールドデータ、Axicabtagene CiloleucelとBrexucabtagene
Autoleucelにおけるサイトカイン放出症候群と神経毒性症候群の発生率と管理を評価

#42 Fate Therapeutics経営陣、次世代CAR-T候補FT839のIND承認発表後に株式を売却、市場は自
己免疫疾患治療に期待

#43 中国初の承認MSC療法Ruiboshengが世界価格の数分の一で市場投入、重度GVHD治療に条件付
き承認

#44 EVERSANAがInnovacell Inc.と提携、緊急性便失禁治療向け細胞療法ICEF15の米国商業化パー

トナーに

#45 細胞治療のスケーラビリティが臨床成功の鍵、自家療法の限界が同種「オフザシェルフ」プラッ
トフォームへの関心を高める

#46 CAR-T細胞療法、特定のB細胞リンパ腫・白血病で確立も、製品間の特性差異と個別適応が重要
課題

#47 Lineage Cell Therapeutics、Roche/GenentechとのOpRegen細胞療法開発を継続支援、

AlloSCOPE™プラットフォームで大規模製造実現



#01 FDA未承認エクソソーム製品、販売警告と有害事象報
告が示す規制の課題

概要

2026年現在、米国FDAによって承認された治療用エクソソーム製品は存在せず、未承
認製品の販売に対してFDAが警告を発しています。2014年から2024年の臨床試験のレ
ビューでは、初期研究での安全性は良好であったものの、様々な疾患に対する治験は

まだ初期段階にとどまっています。しかし、未承認エクソソーム製品の使用による感
染症などの有害事象も複数報告されており、厳格な規制監督の必要性が浮き彫りにな
っています。これにより、患者の安全確保と科学的根拠に基づいた治療法の確立が喫

緊の課題となっています。

公開日 2026年07月31日  OmniGenix  アメリカ



詳細

主要成果

2026年7月現在、米国食品医薬品局（FDA）によって承認された治療用エクソソーム製
品は存在せず、FDAは未承認エクソソーム製品の販売に対して複数の警告を発していま
す。これは、2025年に公開された2014年から2024年までの臨床試験データの包括的な
レビューによって裏付けられています。

技術・臨床詳細

間葉系幹細胞（MSC）由来エクソソームは、その再生能力や抗炎症作用が期待され、
様々な疾患を対象とした初期段階の臨床試験が進行中です。これまでの予備的な研究で
は、エクソソームの安全性プロファイルは概ね良好であると報告されています。しか
し、これらの試験のほとんどは小規模であり、その有効性や長期的な安全性については
さらなる大規模な臨床データが必要とされています。FDAは、未承認製品が科学的根拠
に基づかない主張で販売されている現状に対し、公衆衛生上の懸念を表明しており、未
承認製品の使用後に感染症や塞栓症などの重篤な有害事象が報告されています。

背景・業界文脈

エクソソーム治療は、その非細胞性でありながら細胞間コミュニケーションを模倣する
特性から、再生医療分野で大きな注目を集めています。しかし、その急速な発展とは裏
腹に、製品の製造標準化、品質管理、および規制経路の明確化が追いついていないのが
現状です。FDAは、細胞・遺伝子治療製品と同様にエクソソームを規制する姿勢を明確
にしており、これは同分野の信頼性を確保するための重要なステップと見なされていま
す。特に、不法なクリニックや企業が未承認エクソソームを宣伝し、患者に不適切な治
療を提供するケースが問題視されています。



今後の展望

エクソソーム治療の真の臨床応用に向けては、現在進行中の臨床試験が次の段階へと進
み、堅牢な有効性データと長期安全性データが確立されることが不可欠です。FDAによ
る規制強化は、業界全体の品質向上と患者保護に寄与するでしょう。将来的には、エク
ソソームの分離・精製技術の進歩、積載技術の開発、および標準化された製造プロセス
の確立が、承認されたエクソソーム治療薬の市場導入を加速させる鍵となります。この
分野の研究開発は引き続き活発であり、適切な規制環境の下での発展が期待されます。

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

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://omnigenix.com/msc-exosome-research-update-2026/


#02 Umoja Biopharma、固形腫瘍・血液がん向けin vivo
CAR-T細胞療法で初の臨床試験を開始へ

概要

ClinicalTrials.govの最新情報によると、Umoja Biopharmaは再発・難治性B細胞悪性腫
瘍を対象としたUB-VV400、および多発性骨髄腫を対象としたUB-VV500の第1/2相臨床
試験をそれぞれ開始する予定です。これらのin vivo CAR-T細胞療法は、体内でCAR発

現T細胞を誘導する革新的なアプローチを採用しており、ラパマイシンとの併用も計画
されています。従来のex vivo CAR-T細胞療法が抱える製造や物流の課題を克服し、よ
り広範な患者へのアクセスを改善する可能性を秘めています。また、脊髄性筋萎縮症

患者を対象としたオナセムノゲン・アベパルボベクの実世界医療記録レビューも同日
に登録されました。

公開日 2026年07月30日  Gene Therapy Net (ClinicalTrials.gov)  アメリカ



詳細

主要成果

Umoja Biopharmaは、in vivo CAR-T細胞療法候補であるUB-VV400およびUB-VV500につ
いて、それぞれ再発・難治性B細胞悪性腫瘍および多発性骨髄腫を対象とした第1/2相臨
床試験を開始すると発表しました。これらの試験は、CAR-T細胞療法を体外製造不要な
「in vivo」アプローチへと進化させ、より広範な患者への治療アクセスを可能にする画
期的な一歩となります。

技術・臨床詳細

UB-VV400およびUB-VV500は、患者自身の体内でCAR（キメラ抗原受容体）を発現する
T細胞を誘導することを目指すin vivo CAR-T細胞療法です。このアプローチは、治療標
的となる細胞にCARをコードする遺伝子を直接導入することで、従来のex vivo CAR-T細
胞療法のような複雑な細胞採取、体外での遺伝子導入、増幅、および再輸注といったプ
ロセスを省略できます。各試験では、UB-VV400とUB-VV500を免疫抑制剤であるラパマ
イシンと併用する形で安全性、忍容性、および予備的な有効性が評価されます。この併
用療法は、in vivoでのCAR-T細胞の増殖と持続性を最適化し、免疫原性を低減する可能
性を追求するものです。UB-VV400はB細胞悪性腫瘍に、UB-VV500は多発性骨髄腫にそ
れぞれ特化した設計がされています。

背景・業界文脈

従来のex vivo CAR-T細胞療法は、リンパ系血液悪性腫瘍に対して目覚ましい治療成績を
示していますが、患者一人ひとりからT細胞を採取し、体外で遺伝子改変・増幅を行う
複雑なプロセスが必要なため、製造コスト、リードタイム、物流の課題が大きく、治療
を受けられる患者が限られています。in vivo CAR-T細胞療法は、これらのボトルネック
を解決し、治療の普及を加速させる次世代のアプローチとして期待されています。
Umoja Biopharmaの試みは、この分野の最前線に位置し、固形腫瘍や多様な血液がんに
CAR-T細胞療法を拡大する可能性を示唆しています。



今後の展望

これらの第1/2相試験の結果は、in vivo CAR-T細胞療法プラットフォームの実現可能性
と治療効果を評価する上で極めて重要です。成功すれば、CAR-T細胞療法のパラダイム
シフトをもたらし、より多くの患者が迅速かつ安価に治療を受けられるようになる可能
性があります。特に、固形腫瘍への応用は、現在のCAR-T細胞療法が直面する大きな課
題の一つであり、UB-VV400およびUB-VV500の開発は、その克服に向けた重要なステッ
プとなるでしょう。今後、安全性プロファイルと予備的有効性データが良好であれば、
より大規模な臨床試験へと進展し、最終的な承認に向けて大きく前進することが期待さ
れます。

元記事: http://www.genetherapynet.com/clinicaltrialsgov.html

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

http://www.genetherapynet.com/clinicaltrialsgov.html


#03 Vertexの遺伝子治療CASGEVY、2歳以上鎌状赤血球
症・βサラセミアでFDA承認拡大; Umojaの固形がんin
vivo CAR-T治験開始

概要

2026年7月は、遺伝子治療と細胞療法のアクセスが大きく拡大した月となりました。

特に、Vertex Pharmaceuticalsの鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアに対する
遺伝子治療CASGEVYが、対象年齢を2歳以上の小児患者にまで拡大してFDAの承認を得
たことは、小児患者にとって画期的なニュースです。また、Umoja Biopharmaのin

vivo CAR-T細胞療法UB-VV400の治験薬申請（IND）がFDAに承認され、初の固形がん
を対象としたin vivo CAR-T細胞療法が国際的に患者への治療を開始する可能性が開か
れました。さらに、米国ARPA-Hが希少疾患向けのin vivo遺伝子編集技術に最大1億6千

万ドルを投入すると発表するなど、規制当局と政府機関の支援も活発です。

公開日 2026年08月05日  BioInsights  アメリカ



詳細

主要成果

2026年7月は、遺伝子治療と細胞療法の領域において、特に小児患者への治療アクセス
拡大と固形がんに対するin vivo CAR-T細胞療法の臨床導入が加速した月として記録され
ました。Vertex Pharmaceuticalsの遺伝子治療薬CASGEVYが、鎌状赤血球症および輸血
依存性βサラセミアの2歳以上の患者に対し、米国食品医薬品局（FDA）の承認拡大を受
けたことは、これまで治療選択肢が限られていた小児患者にとって大きな進歩です。同
時に、Umoja Biopharmaのin vivo CAR-T細胞療法UB-VV400がFDAのIND承認を得て、国
際的に初の固形がんを対象としたin vivo CAR-T細胞療法として患者治療を開始する見込
みとなりました。

技術・臨床詳細

CASGEVYは、CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いたex vivo遺伝子治療であり、患者自身
の造血幹細胞を体外で遺伝子編集し、再度患者に移植することで、赤血球疾患の根本原
因を是正します。この度の承認拡大は、臨床試験データに基づき、2歳以上の小児患者
においても有効性と安全性が確認されたことを示します。一方、Umoja Biopharmaの
UB-VV400は、患者の体内でCAR発現T細胞を誘導するin vivoアプローチを採用していま
す。これは、従来の体外製造が不要なため、治療プロセスを簡素化し、固形がん患者へ
のアクセス性を大幅に向上させる可能性を秘めています。この画期的なアプローチは、
再発・難治性B細胞悪性腫瘍を対象とした試験も予定されており、多岐にわたるがん種
への応用が期待されています。

背景・業界文脈

遺伝子治療と細胞療法は、これまで難治性であった疾患に対する有望な治療法として急
速に発展しています。特に、FDAは再生医療先進治療（RMAT）指定などの迅速審査プ
ログラムを通じて、これらの革新的治療法の開発を後押ししています。in vivo CAR-T細
胞療法は、従来のCAR-T細胞療法の製造・物流上の課題を解決し、治療コストと時間を
削減する可能性を秘めているため、業界全体から大きな期待が寄せられています。ま
た、ARPA-H（Advanced Research Projects Agency for Health）が希少疾患向けのスケー
ラブルなin vivo遺伝子編集技術開発に最大1億6千万ドルの資金提供を発表したことは、
政府機関もこの分野のイノベーションを積極的に支援していることを示しています。こ
れにより、同種移植や固形がん細胞療法への規制支援の勢いも加速しています。



今後の展望

VertexのCASGEVYの小児適応拡大は、遺伝子治療がより幅広い患者層に届くことを示
し、特に幼少期からの治療によって長期的な予後改善が期待されます。Umojaのin vivo

CAR-T療法UB-VV400の臨床開始は、固形がん治療におけるCAR-T細胞療法の新たなフロ
ンティアを開拓するものであり、その成功はがん治療の風景を大きく変える可能性があ
ります。ARPA-Hからの資金投入は、希少疾患に対するin vivo遺伝子編集技術の開発を
加速させ、将来的な治療法多様化に貢献するでしょう。これらの進展は、iPS細胞・再
生医療分野全体の成長と、より効果的でアクセスしやすい治療法の実現に向けた力強い
推進力となります。

元記事: https://www.insights.bio/cell-and-gene-therapy-insights/journal/article/3912/industry-insights-

expanding-access-across-the-field-from-pediatric-approvals-to-the-first-solid-tumor-cart

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.insights.bio/cell-and-gene-therapy-insights/journal/article/3912/industry-insights-expanding-access-across-the-field-from-pediatric-approvals-to-the-first-solid-tumor-cart
https://www.insights.bio/cell-and-gene-therapy-insights/journal/article/3912/industry-insights-expanding-access-across-the-field-from-pediatric-approvals-to-the-first-solid-tumor-cart


#04 Opus Genetics、遺伝性網膜ジストロフィー遺伝子治
療の第III相試験患者登録を完了

概要

Opus Geneticsは、重度の遺伝性網膜ジストロフィーを対象とした遺伝子治療の第III相
臨床試験において、最終患者の登録を完了したと発表しました。このマイルストーン
は、希少疾患である遺伝性網膜ジストロフィー患者に対する初の治療選択肢となる可

能性があり、今後のデータ発表と承認申請に向けた重要なステップとなります。この
遺伝子治療薬は、特定の遺伝子変異によって引き起こされる視力低下の進行を遅らせ
る、あるいは改善することを目指しており、多くの患者とその家族に希望を与えるも

のです。第III相試験の完了は、臨床開発プロセスの最終段階への移行を意味し、市場
投入への期待が高まります。

公開日 2026年08月06日  Precision Medicine Online  アメリカ



詳細

主要成果

Opus Geneticsは、重度の遺伝性網膜ジストロフィーを対象とした遺伝子治療薬の第III相
臨床試験において、全ての患者登録を完了したことを発表しました。この完了は、希少
疾患の治療薬開発における重要な節目であり、今後、データ解析を経て規制当局への承
認申請に向けた準備が進められます。

技術・臨床詳細

この遺伝子治療薬は、特定の遺伝子変異によって引き起こされる進行性の視力喪失を伴
う遺伝性網膜ジストロフィーを標的としています。詳細な治療メカニズムは未公表です
が、通常、このような遺伝子治療は、病気の原因となる遺伝子の欠陥を補完または修正
するために、機能的な遺伝子を網膜細胞に送達することによって機能します。第III相試
験では、治療薬の安全性、有効性、および長期的な効果が評価されます。評価項目に
は、視力、網膜機能の改善（例えば、網膜電図や光コヒーレンストモグラフィーによる
評価）、および患者の生活の質（QOL）の改善が含まれると予想されます。この試験の
成功は、現在有効な治療法が限られている遺伝性網膜ジストロフィー患者にとって、画
期的な治療選択肢を提供する可能性を秘めています。

背景・業界文脈

遺伝性網膜ジストロフィーは、多くの場合、若年期に発症し、最終的には失明に至る進
行性の疾患です。これまで、その治療法は対症療法に限られており、疾患の進行を食い
止める根本的な治療法はほとんどありませんでした。近年、眼科領域における遺伝子治
療の開発は目覚ましい進歩を遂げており、いくつかの遺伝子治療薬が既に承認され、臨
床現場で利用されています。Opus Geneticsの第III相試験完了は、この分野のパイプライ
ンが成熟しつつあることを示し、特定の遺伝性疾患に対する遺伝子治療の可能性をさら
に拡大するものです。



今後の展望

Opus Geneticsは今後、登録された患者からのデータを収集・分析し、主要評価項目お
よび副次評価項目の結果を評価します。これらの結果が良好であれば、米国食品医薬品
局（FDA）およびその他の国際的な規制当局に対し、新薬承認申請（NDA）を行うこと
になります。承認された場合、この遺伝子治療は、遺伝性網膜ジストロフィーを持つ患
者の生活を大きく改善し、病気の進行を遅らせる新たな標準治療となる可能性がありま
す。また、この成功は、他の稀少な眼科疾患に対する遺伝子治療開発への道をさらに開
くものとしても注目されます。

元記事: https://www.precisionmedicineonline.com/business-news/opus-completes-enrollment-phase-iii-

trial-evaluating-inherited-retinal-dystrophy-gene

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.precisionmedicineonline.com/business-news/opus-completes-enrollment-phase-iii-trial-evaluating-inherited-retinal-dystrophy-gene
https://www.precisionmedicineonline.com/business-news/opus-completes-enrollment-phase-iii-trial-evaluating-inherited-retinal-dystrophy-gene


#05 NueCell Bio、細胞治療の発見からGMP製造までを加
速する新しいパートナーとして発足

概要

NueCell Bioは、細胞治療製品の科学的発見からGMP（適正製造規範）に準拠した製
造、さらに臨床試験準備までのプロセスを加速させることを目的とした、新しい「翻
訳パートナー」として正式に発足しました。同社は、CAR-T細胞療法、幹細胞療法、

iPSC由来療法、遺伝子編集細胞など、幅広い細胞治療モダリティに対応するスケーラ
ブルな製造プロセスと高度な分析サービスを提供します。この立ち上げは、細胞治療
の商業化における開発と製造のボトルネックを解消し、より迅速な患者への治療薬提

供を目指すものです。NueCell Bioは、細胞治療分野における革新的なソリューション
を迅速に市場へ届ける上で重要な役割を果たすと期待されます。

公開日 2026年08月05日  PR Newswire  アメリカ



詳細

主要成果

NueCell Bioは、細胞治療の基礎研究段階からGMP（適正製造規範）に準拠した臨床製
造段階への移行を効率化し加速させる新しい「翻訳パートナー」として、2026年8月5日
に正式に事業を開始しました。同社は、CAR-T細胞療法、幹細胞療法、iPSC（人工多能
性幹細胞）由来療法、遺伝子編集細胞など、多様な細胞治療プラットフォームに対応す
る包括的な製造および分析サービスを提供します。

技術・臨床詳細

NueCell Bioは、細胞治療薬の開発者が直面する主要な課題である、研究室での発見を臨
床試験可能な製品へとスケールアップするプロセスに特化しています。同社のサービス
には、スケーラブルなGMP製造プロセスの開発と最適化が含まれており、これには細胞
培養、遺伝子導入、細胞の選別・濃縮、最終製品の充填までの一貫したワークフローが
含まれます。また、製品の品質、純度、力価を確保するための厳格な分析試験も提供し
ます。これにより、開発企業は高度な製造インフラや専門知識に大規模な初期投資を行
うことなく、自社のパイプラインを迅速に進めることが可能になります。特に、iPSC由
来療法のような複雑な細胞製品の製造には、高度な技術と経験が不可欠であり、
NueCell Bioはこれらの専門知識を提供することで、開発者の負担を軽減します。

背景・業界文脈

細胞治療分野は急速に拡大していますが、研究開発から商業化への移行段階で、製造コ
スト、複雑なサプライチェーン、品質管理、および規制要件への対応が大きなボトルネ
ックとなっています。特に、少量多品種生産が主流となる個別化医療では、GMP準拠の
製造能力と専門知識が不可欠です。NueCell Bioの立ち上げは、この業界の構造的課題に
対応するものであり、外部の専門パートナーを活用することで、バイオ医薬品企業や学
術機関が、中核となる研究開発に集中し、製品化までの時間を短縮することを可能にし
ます。



今後の展望

NueCell Bioのサービスは、細胞治療薬の商業化を加速させ、より多くの革新的な治療法
が患者に届くことを支援するでしょう。製造および開発プロセスを外部委託すること
で、スタートアップ企業や中堅企業は、初期投資を抑えつつ、高度な製造能力と品質シ
ステムを利用できます。これにより、細胞治療製品のコスト削減、生産効率の向上、そ
して最終的には患者アクセスの改善につながることが期待されます。同社は、細胞治療
分野のイノベーションを市場に送り出す上で、重要なインフラプロバイダーとしての役
割を担うことになるでしょう。

元記事: https://www.prnewswire.com/news-releases/nuecell-bio-announces-its-launch-as-a-new-

translational-partner-for-cell-therapies-with-unique-expertise-to-accelerate-treatments-from-discovery-

into-gmp-manufacturing-302841781.html

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.prnewswire.com/news-releases/nuecell-bio-announces-its-launch-as-a-new-translational-partner-for-cell-therapies-with-unique-expertise-to-accelerate-treatments-from-discovery-into-gmp-manufacturing-302841781.html
https://www.prnewswire.com/news-releases/nuecell-bio-announces-its-launch-as-a-new-translational-partner-for-cell-therapies-with-unique-expertise-to-accelerate-treatments-from-discovery-into-gmp-manufacturing-302841781.html
https://www.prnewswire.com/news-releases/nuecell-bio-announces-its-launch-as-a-new-translational-partner-for-cell-therapies-with-unique-expertise-to-accelerate-treatments-from-discovery-into-gmp-manufacturing-302841781.html


#06 ワシントン大学、CRISPR遺伝子編集と幹細胞移植の
併用で侵攻性血液がん治療に有望な初期結果

概要

セントルイス・ワシントン大学医学部の研究者たちは、侵攻性の急性骨髄性白血病
（AML）および骨髄異形成症候群（MDS）を治療するため、CRISPR遺伝子編集技術と
幹細胞移植を組み合わせた臨床試験で有望な初期結果を報告しました。この革新的な

アプローチでは、ドナー幹細胞からCD33タンパク質を除去することで、白血病細胞を
標的とする治療薬から健康な血球細胞を保護します。これにより、CAR-T細胞療法な
どの標的治療薬がより効果的にがんを攻撃しつつ、健康な細胞への毒性を大幅に軽減

する可能性が示されました。この成果は、血液がん治療における安全性と有効性を高
める新たな道を開くものです。

公開日 2026年08月02日  The Brighter Side of News  アメリカ



詳細

主要成果

セントルイス・ワシントン大学医学部の研究者たちは、CRISPR遺伝子編集と幹細胞移植
を併用する新しいアプローチが、侵攻性の急性骨髄性白血病（AML）および骨髄異形成
症候群（MDS）の治療において有望な初期結果を示したことを発表しました。この手法
は、ドナー幹細胞からCD33タンパク質を除去することで、健康な血球細胞を白血病標
的治療薬の副作用から保護することを目指します。

技術・臨床詳細

この臨床試験で採用された技術は、まずドナーから採取した造血幹細胞に対し、
CRISPR-Cas9遺伝子編集システムを用いて、白血病細胞に発現するCD33タンパク質の遺
伝子をノックアウトするというものです。CD33は多くのAML細胞で過剰発現していま
すが、健康な骨髄幹細胞にも発現するため、CD33を標的とする治療薬（例: CD33を標
的とするCAR-T細胞療法や抗体薬物複合体）は、白血病細胞だけでなく健康な細胞にも
ダメージを与えてしまうという課題がありました。この研究では、CD33を欠損させた
ドナー幹細胞を患者に移植することで、その幹細胞から分化する健康な血球細胞が
CD33を発現しなくなります。これにより、その後投与されるCD33標的治療薬は、残存
する白血病細胞のみを特異的に攻撃し、患者の健康な血液細胞への毒性を最小限に抑え
ることが可能になります。初期の臨床データでは、この併用療法の安全性と、白血病に
対する有望な治療効果が示唆されていますが、具体的な奏効率や安全性プロファイルの
数値は現在進行中の試験のため未公表です。

背景・業界文脈

AMLおよびMDSは、治療が困難で予後不良な血液がんとして知られています。特に、再
発・難治性の患者に対する効果的な治療選択肢は限られており、新たな治療アプローチ
が強く求められています。CAR-T細胞療法やその他の標的治療薬は、血液がん治療に革
命をもたらしましたが、その副作用、特にサイトカイン放出症候群や神経毒性、そして
オフターゲット毒性（健常細胞への影響）が大きな課題でした。本研究で示されたアプ
ローチは、ゲノム編集技術を用いることで、これらの課題を克服し、より安全かつ効果
的な治療法を提供する可能性を秘めており、個別化医療の進化における重要な一歩とな
ります。



今後の展望

この初期結果は、侵攻性血液がんに対するCRISPR遺伝子編集と幹細胞移植の併用療法の
臨床的可能性を強力に支持するものです。今後、より多くの患者での長期的な安全性と
有効性データが収集・分析されることが期待されます。この技術が確立されれば、
CD33陽性の他の血液がんや、特定の表面抗原を発現する固形腫瘍に対する治療にも応
用が拡大する可能性があります。最終的には、患者の予後を改善し、治療関連の合併症
を減少させることで、血液がん治療のパラダイムを大きく変える画期的な治療法となる
ことが期待されます。

元記事: https://www.thebrighterside.news/post/clinical-trial-combines-crispr-gene-editing-with-stem-

cell-transplants-to-treat-aggressive-blood-cancers/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.thebrighterside.news/post/clinical-trial-combines-crispr-gene-editing-with-stem-cell-transplants-to-treat-aggressive-blood-cancers/
https://www.thebrighterside.news/post/clinical-trial-combines-crispr-gene-editing-with-stem-cell-transplants-to-treat-aggressive-blood-cancers/


#07 Fate TherapeuticsのiPSC由来CAR-T「FT819」、治
療抵抗性全身性硬化症Ph1で安全性・皮膚スコア改善示
す。RepligenがBioLife Solutionsを15億ドルで買収

概要

2026年7月の次世代治療薬分野は、Fate Therapeuticsが治療抵抗性全身性硬化症に対す

るiPSC由来CD19標的CAR-T細胞療法FT819の第1相予備データを発表し、良好な安全性
プロファイルと皮膚スコアの改善を示したことが注目されます。さらに、製造・サプ
ライチェーン分野ではRepligenがBioLife Solutionsを15億ドルで買収することに合意

し、細胞治療製造における存在感を強化しました。また、Allogene Therapeuticsは腎
細胞癌に対する同種CD70 CAR-T療法ALLO-316の第1相TRAVERSE試験の全貌データを
公開し、有望な奏効率を報告しており、多様なモダリティでの進展が顕著です。

公開日 2026年08月04日  DeciBio  アメリカ



詳細

主要成果

2026年7月、次世代治療薬分野において複数の重要な進展が報告されました。特にFate

Therapeuticsは、ISSCR 2026において、治療抵抗性全身性硬化症を対象としたiPSC由来
CD19標的CAR-T細胞療法FT819の第1相予備データで、良好な安全性と皮膚スコアの改
善を示しました。また、細胞治療製造分野では、RepligenがBioLife Solutionsを15億ドル
で買収することで合意し、サプライチェーンにおけるリーダーシップを強化しました。

技術・臨床詳細

Fate TherapeuticsのFT819は、iPSC（人工多能性幹細胞）から製造された同種異系CAR-T

細胞療法であり、自家CAR-T療法のような患者由来細胞の個別調製を不要とします。
ISSCR 2026で発表された第1相予備データでは、治療抵抗性の全身性硬化症患者におい
てFT819が良好な安全性プロファイルを示し、主要な副作用が管理可能であることが確
認されました。さらに、複数の患者でmodified Rodnan Skin Score (mRSS)の改善が見ら
れ、これは皮膚の硬化を評価する客観的な指標であり、治療効果の初期徴候として期待
されます。具体的な奏効率や数値は限定的ではあるものの、自己免疫疾患に対するiPSC

由来CAR-Tの可能性を示すものです。一方、RepligenによるBioLife Solutionsの買収は、
細胞・遺伝子治療製品の製造・凍結保存・流通に必要な製品とサービスを統合し、製造
効率と供給網の安定化に貢献します。さらに、Allogene TherapeuticsのALLO-316（同種
CD70 CAR-T療法）の腎細胞癌に対する第1相TRAVERSE試験では、複数の患者で客観的
奏効（ORR）が観察され、同種CAR-T細胞療法が固形腫瘍にも応用可能であることを示
唆する有望なデータが示されましたが、詳細は未公表です。

背景・業界文脈

全身性硬化症のような自己免疫疾患に対する既存治療薬は限定的であり、しばしば高い
治療抵抗性を示します。FT819のようなiPSC由来のCAR-T細胞療法は、これらの疾患に
対す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。また、同種異系CAR-T

細胞療法は、従来の自家CAR-T細胞療法が抱える製造コスト、時間、物流の課題を克服
し、より広範な患者へのアクセスを実現するカギとして注目されています。製造・サプ
ライチェーンの強化は、細胞・遺伝子治療産業全体の成長にとって不可欠な要素であ
り、Repligenの買収は、この分野の統合と効率化が進んでいることを示しています。



今後の展望

Fate TherapeuticsのFT819に関する予備データは、iPSC由来CAR-T細胞療法が自己免疫疾
患においても有望な選択肢となり得ることを示唆しており、今後のより大規模な臨床試
験での検証が期待されます。RepligenとBioLife Solutionsの統合は、細胞・遺伝子治療製
品の製造エコシステムを強化し、サプライチェーンのボトルネック解消に貢献するでし
ょう。Allogene TherapeuticsのALLO-316のデータは、同種CAR-T細胞療法が固形腫瘍治
療においても有効性を示す可能性を開くもので、今後の詳細な結果が注目されます。こ
れらの進展は、次世代治療薬分野におけるイノベーションが、多様な疾患領域と産業イ
ンフラの両面で活発に進行していることを示しています。

元記事: https://www.decibio.com/insights/next-generation-therapeutics-july-round-up-2026

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.decibio.com/insights/next-generation-therapeutics-july-round-up-2026


#08 CRISPR遺伝子編集療法、2026年時点で承認は限局
的：鎌状赤血球症とβサラセミアにのみ承認、in vivoでは
発作87%減・コレステロール62%減

概要

2026年8月現在、CRISPR遺伝子編集療法は、鎌状赤血球症と輸血依存性βサラセミアの

治療薬として、ex vivo（体外）療法のみが世界で承認されています。in vivo（体内）
治療では、Intellia Therapeuticsのlonvoguran ziclumeranが遺伝性血管性浮腫の第3相試
験で発作頻度を87%減少させるという顕著な結果を示し、Verve TherapeuticsのVERVE-

102は、コレステロール値を最大62%減少させました。しかし、CRISPR治療の最大の
課題は、編集ツールを適切な組織の適切な細胞に正確に届けることであり、これが承
認された治療法が血液および肝臓に限定される主要な理由となっています。効果的な

デリバリー技術の確立が、今後のCRISPR治療の拡大を左右します。

公開日 2026年08月02日  DeepDNA  アメリカ



詳細

主要成果

2026年8月現在、CRISPR遺伝子編集療法として世界で唯一承認されているのは、鎌状赤
血球症と輸血依存性βサラセミアに対するex vivo（体外）療法のみです。しかし、in
vivo（体内）治療においては、Intellia Therapeuticsのlonvoguran ziclumeranが遺伝性血
管性浮腫の第3相試験で発作頻度を87%減少させ、Verve TherapeuticsのVERVE-102がコ
レステロール値を最大62%減少させるなど、複数の治療薬で有望な臨床結果が報告され
ています。

技術・臨床詳細

承認されているex vivo CRISPR療法は、患者から採取した造血幹細胞を体外で遺伝子編
集し、再び体内に戻すことで、特定の血液疾患の根本原因を治療します。これは、遺伝
子編集ツールが細胞内で確実に機能し、効果を発揮できるため、高い成功率を示してい
ます。一方、in vivo CRISPR療法は、遺伝子編集ツールを直接患者の体内に投与し、目
的の細胞で遺伝子編集を行うことを目指します。 Intellia Therapeuticsの lonvoguran

ziclumeranは、肝臓でアンジオテンシン変換酵素の遺伝子を編集することで、遺伝性血
管性浮腫の発作を抑制し、第3相試験でプラセボ群と比較して発作発生率を87%減少さ
せるという極めて良好なデータを示しました。Verve TherapeuticsのVERVE-102は、
PCSK9遺伝子を編集することでLDLコレステロール値を最大62%減少させ、遺伝性高コ
レステロール血症の治療に貢献する可能性を秘めています。しかし、in vivo治療の主要
な課題は、CRISPRのペイロード（遺伝子編集装置）を目的の組織の目的の細胞に効率的
かつ安全に送達することです。現在、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターや脂質ナノ
粒子（LNP）が主要なデリバリー手段として利用されていますが、これらのベクターは
特定の臓器（主に肝臓や血液細胞）への親和性が高いため、承認されたin vivo CRISPR

治療薬は、現在のところこれらの臓器を標的とするものに限定されています。



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、生命科学研究と医療応用におい
て革命的な変化をもたらしました。2023年の世界初の承認以来、この技術の臨床応用へ
の期待は高まり続けています。しかし、in vivoでの応用は、技術的な課題が依然として
残っています。オフターゲット編集のリスク、免疫反応、そして何よりもデリバリーの
課題が、その広範な適用を妨げています。血液疾患や肝臓疾患は、標的細胞へのアクセ
スが比較的容易であるため、初期のin vivo治療開発の焦点となっています。デリバリー
技術の進化は、CRISPR治療が神経疾患、心臓病、がんなどのより複雑な疾患に拡大する
ための決定的な要素となります。

今後の展望

今後、in vivo CRISPR治療の成功は、より多様な疾患領域への応用と、治療法のアクセ
シビリティ向上に大きく貢献するでしょう。特に、新しいデリバリーベクターの開発
や、組織特異的なターゲティング技術の進歩が鍵となります。例えば、非ウイルス性ベ
クターや新しいLNP技術、あるいは細胞特異的な受容体を利用したデリバリーシステム
の研究が進められています。これらの技術的課題が克服されれば、CRISPR遺伝子編集
は、現在治療法のない多くの疾患に対して、一度の治療で生涯にわたる効果をもたらす
可能性を秘めた、真に革新的な医療手段へと進化するでしょう。規制当局も、安全性と
有効性の両面から、これらの新しい治療法に対する評価枠組みを適応させていく必要が
あります。

元記事: https://deepdna.ai/blog/crispr-complete-guide/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://deepdna.ai/blog/crispr-complete-guide/


#09 FDA再生医療製品の承認が加速、2026年7月時点で前
年を上回るペース

概要

米国FDAによる再生医療製品の承認が著しく加速しており、2024年には過去最高の8件
が承認されました。2023年から2025年までの承認数は、その前の2016年から2022年ま
での期間の2倍以上に達しています。2026年7月現在、すでに3つの再生医療製品がFDA

承認を受けており、さらに6製品が審査中であることから、今年の承認数は2024年の
記録を上回る可能性があります。このペースは、再生医療分野におけるイノベーショ
ンの成熟と、患者への新たな治療選択肢提供への期待が高まっていることを示してい

ます。

公開日 2026年07月30日  PharmaLive  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）による再生医療製品の承認ペースが加速しており、2024年に
は過去最高の8件が承認されました。この勢いは2026年も続き、同年7月現在で既に3製
品が承認され、さらに6製品が審査中であることから、2026年の承認数は2024年の記録
を上回る可能性が高いと見られています。

技術・臨床詳細

再生医療製品には、細胞治療、遺伝子治療、組織工学製品などが含まれます。これらの
製品は、損傷した組織や臓器を再生、修復、置き換えることを目的としており、がん、
遺伝性疾患、神経変性疾患、自己免疫疾患など、幅広い難治性疾患に対する治療法とし
て期待されています。FDAは、これらの革新的な治療法の開発を促進するため、再生医
療先進治療（RMAT）指定やファストトラック指定などの迅速審査プログラムを積極的
に活用しています。承認された製品の多くは、重篤な疾患や命にかかわる疾患を対象と
しており、既存の治療法では十分な効果が得られない患者に新たな希望をもたらしてい
ます。承認の加速は、臨床試験の成功率の向上、製造プロセスの成熟、および規制当局
との対話の深化が複合的に作用した結果と考えられます。

背景・業界文脈

再生医療分野は、科学技術の進歩と未治療の医療ニーズの高まりにより、ここ数十年で
目覚ましい発展を遂げてきました。特に2023年から2025年にかけての承認数は、それ
以前の2016年から2022年までの期間の2倍以上に達しており、この分野が臨床応用段階
へと本格的に移行していることを示しています。FDAの承認加速は、製薬企業やバイオ
テクノロジー企業が、高額な研究開発投資に見合うリターンを期待し、積極的にこの分
野に参入していることの表れでもあります。また、承認プロセスの効率化は、患者がよ
り迅速に革新的な治療を受けられるようになることにつながり、公衆衛生上の大きな利
益をもたらします。



今後の展望

再生医療製品の承認加速は、今後数年間も続くと予想され、より多様な疾患領域を対象
とした治療薬が市場に登場するでしょう。この傾向は、製造技術のさらなる革新、品質
管理基準の発展、および国際的な規制調和の進展を促すと考えられます。しかし、承認
後の長期的な安全性・有効性の監視、製造コストの課題、および治療への公平なアクセ
ス確保など、解決すべき課題も依然として存在します。FDAは、これらの課題に対応し
つつ、再生医療が提供する変革的な可能性を最大限に引き出すための規制環境の整備を
続けると見られます。この勢いは、iPS細胞・再生医療分野への投資と研究開発をさら
に加速させるでしょう。

元記事: https://firstwordpharma.com/story/7824353

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://firstwordpharma.com/story/7824353


#10 in vivo CAR遺伝子治療の可能性と課題：臨床概念実
証が進むも安全性・生物学的要因が焦点

概要

ex vivoで製造されるCAR-T細胞療法はリンパ系血液悪性腫瘍に高い有効性を示すもの
の、複雑な物流と高コストが患者のアクセスを制限しています。これに対し、in vivo

CAR遺伝子治療は体内でCAR発現T細胞を生成するアプローチとして注目されています

が、独自の技術的・生物学的課題を抱えています。最近の臨床報告はin vivo CAR遺伝
子送達の実現可能性と治療の可能性を示す概念実証を提供しており、この新しいアプ
ローチの安全性、技術、生物学に関する重要な考察が活発に議論されています。成功

すれば、CAR-T治療のアクセシビリティを劇的に向上させる可能性があります。

公開日 2026年07月30日  Blood - ASH Publications  アメリカ



詳細

主要成果

in vivo CAR遺伝子治療は、患者の体内でCAR（キメラ抗原受容体）発現T細胞を生成す
ることで、従来のex vivo CAR-T細胞療法が抱える製造上の複雑性と物流の課題を克服す
る可能性を秘めています。最近の臨床報告では、in vivo CAR遺伝子送達が実現可能であ
り、治療効果をもたらし得ることが概念実証されていますが、その導入には独自の技術
的、生物学的、および安全性に関する課題が伴います。

技術・臨床詳細

ex vivo CAR-T細胞療法では、患者から採取したT細胞を体外で遺伝子改変し、大量に増
殖させてから患者に戻します。このプロセスは、品質管理が厳格である一方で、製造期
間が長く、コストが高く、専門施設が必要という制約があります。これに対し、in vivo

CAR遺伝子治療は、アデノ随伴ウイルス（AAV）などのベクターを用いて、CARをコー
ドする遺伝子を直接患者の体内に投与し、体内のT細胞をin situでCAR発現T細胞へと変
換します。このアプローチは、製造プロセスを大幅に簡素化し、治療費を削減し、より
多くの医療機関での実施を可能にする可能性があります。初期の臨床報告では、in vivo

CAR遺伝子治療を受けた一部の患者で、CAR発現T細胞の生成と疾患への反応が確認され
ており、概念実証は成功しています。しかし、ベクターのターゲティング特異性、全身
的な毒性、in vivoでのCAR-T細胞の適切な増殖と持続性、および免疫原性反応の管理が
重要な課題として残っています。これらの課題を克服するためには、より精密なベクタ
ー設計、投与経路の最適化、および免疫制御戦略の開発が求められます。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、リンパ系血液悪性腫瘍の治療において画期的な成功を収めました
が、そのアクセス性の限界は常に議論の対象となってきました。in vivo CAR遺伝子治療
は、これらのアクセス障壁を打破し、CAR-T治療の恩恵をより広範な患者集団に届ける
ための次世代アプローチとして大きな注目を集めています。特に、固形腫瘍に対する
CAR-T療法の有効性向上と、オフターゲット毒性の軽減は、in vivoアプローチの大きな
期待点です。この分野への研究開発投資は活発であり、複数のバイオテクノロジー企業
や学術機関が臨床試験を進めています。



今後の展望

in vivo CAR遺伝子治療の進展は、CAR-T細胞療法の将来を大きく左右する可能性があり
ます。今後の研究では、ベクターの安全性と効率性をさらに高め、全身的な副作用を最
小限に抑えながら、望ましいT細胞の活性化と持続性を実現する技術が求められます。
特に、臨床試験での長期的な安全性と有効性データの蓄積が不可欠です。これらの課題
が解決されれば、in vivo CAR遺伝子治療は、現在のCAR-T細胞療法の制限を乗り越え、
より手軽で広範な癌治療、さらには自己免疫疾患などへの応用も期待される革新的な治
療法となるでしょう。この進化は、再生医療・遺伝子治療分野全体の発展を加速させる
ことになります。

元記事: https://ashpublications.org/blood/article/148/5/535/568623/Promises-and-potential-pitfalls-of-

in-vivo-CAR

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ashpublications.org/blood/article/148/5/535/568623/Promises-and-potential-pitfalls-of-in-vivo-CAR
https://ashpublications.org/blood/article/148/5/535/568623/Promises-and-potential-pitfalls-of-in-vivo-CAR


#11 FDA、7月に再生医療先進治療（RMAT）指定を4つの
細胞・遺伝子治療候補に付与：筋骨格、眼科、腫瘍、神経
分野で進展

概要

2026年7月、米国FDAは4つの異なる治験薬に対し、再生医療先進治療（RMAT）指定を

付与しました。これらの指定は、細胞療法、遺伝子療法、CAR-T細胞療法、幹細胞ベ
ースプラットフォームといった多様な再生医療モダリティにわたり、筋骨格疾患、眼
科疾患、腫瘍、神経疾患の各領域における進歩を強調しています。RMAT指定は、これ

らの革新的な治療法に対するFDAとの頻繁な協議と迅速な審査を促進しますが、最終
的な承認には厳格な安全性、有効性、製造品質の確立が引き続き求められます。これ
は、再生医療分野におけるFDAの優先順位の進化と、科学的ブレークスルーへの積極

的な支援を示すものです。

公開日 2026年08月03日  Pharmacally  アメリカ



詳細

主要成果

2026年7月、米国食品医薬品局（FDA）は、4つの新しい治験薬に再生医療先進治療
（RMAT）指定を付与しました。これらの指定は、細胞療法、遺伝子療法、CAR-T細胞
療法、および幹細胞ベースのプラットフォームといった、再生医療の多様なモダリティ
にわたり、筋骨格疾患、眼科疾患、腫瘍、神経疾患という広範な疾患領域における革新
的な進歩を明確に示しています。

技術・臨床詳細

RMAT指定を受けた4つの治験薬は、それぞれ異なるアプローチと対象疾患を持つもので
す。具体的に、筋骨格疾患を対象とした細胞治療、遺伝性疾患による視力障害を改善す
る眼科向け遺伝子治療、特定の血液がんや固形腫瘍を標的とするCAR-T細胞療法、そし
て神経変性疾患の修復を目指す幹細胞ベースの治療プラットフォームが含まれていま
す。RMAT指定の基準は、アンメットニーズの高い重篤な疾患または生命を脅かす疾患
を対象とし、かつ早期の臨床データが治療効果の可能性を示す場合に適用されます。こ
の指定により、開発企業はFDAとの早期かつ頻繁な対話、開発計画の最適化、ローリン
グレビュー、および優先審査の恩恵を受けることができます。これにより、開発期間の
短縮と市場投入の加速が期待されますが、各製品は依然として、承認を得るために堅牢
な安全性、有効性、および製造品質（CMC）データを提出し、その確立を証明する必要
があります。

背景・業界文脈

再生医療は、過去数年間で目覚ましい進歩を遂げ、これまで治療困難であった多くの疾
患に新たな希望をもたらしています。FDAは、この革新的な分野の発展を支援するた
め、21世紀の治療法（21st Century Cures Act）に基づきRMAT指定プログラムを導入し
ました。このプログラムは、再生医療製品の迅速な開発と審査を目的としており、医薬
品開発のボトルネックを解消することで、患者がより早く治療を受けられるようにする
ことを意図しています。7月のRMAT指定の波は、再生医療の研究が基礎科学から臨床応
用へと着実に移行し、様々な疾患領域でその有効性が示されつつある現在の状況を反映
しています。



今後の展望

今回のRMAT指定は、対象となった治療薬の開発を大きく加速させるでしょう。特に、
筋骨格疾患や神経疾患といった、治療が困難とされる領域での再生医療の進展は、これ
らの分野におけるアンメットニーズを解消する大きな可能性を秘めています。また、多
様なモダリティへの指定は、再生医療技術の汎用性と幅広い適用範囲を示唆していま
す。今後、これらのRMAT指定製品の臨床試験の進捗と結果が注目されます。最終的に
承認されれば、患者の生活の質を向上させ、疾患の進行を抑制する新たな標準治療とな
ることが期待されます。RMATプログラムは、今後も再生医療分野のイノベーションを
促進する重要な役割を果たすと考えられます。

元記事: https://pharmacally.com/fda-rmat-designations-regenerative-medicine-july-2026/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pharmacally.com/fda-rmat-designations-regenerative-medicine-july-2026/


#12 Editas Medicine、脂質異常症CRISPR候補薬EDIT-401
でLDLコレステロールを非ヒト霊長類で90%以上削減、長
期耐久性も示唆

概要

Editas Medicineは2026年第2四半期の決算発表で、脂質異常症に対するCRISPRベース

の治験薬EDIT-401の前臨床データ更新を発表しました。非ヒト霊長類モデルにおい
て、EDIT-401の単回投与でLDLコレステロール、リポタンパク(a)、アポタンパクBの血
中濃度を90%以上削減するという非常に有望な結果が確認されました。さらに、この

効果が長期的に持続する可能性も示唆されており、心血管疾患リスク低減に向けた画
期的な治療法となる期待が高まっています。同社はEDIT-401プログラムを第1/2相臨床
試験に進めるための前臨床作業を継続しており、2027年第1四半期にさらなるデータ

更新を予定しています。

公開日 2026年08月05日  Editas Medicine  アメリカ



詳細

主要成果

Editas Medicineは、2026年第2四半期決算発表において、脂質異常症を対象とした
CRISPR遺伝子編集候補薬EDIT-401の前臨床データ更新を発表し、非ヒト霊長類（NHP）
モデルでの単回投与により、LDLコレステロール、リポタンパク(a)、アポタンパクBの
血中濃度を90%以上減少させるという画期的な結果を報告しました。この効果は長期的
な耐久性も示唆されており、心血管疾患リスクの低減に大きな影響を与える可能性があ
ります。

技術・臨床詳細

EDIT-401は、CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いて、肝臓細胞内の特定の遺伝子を標的
とすることで、脂質代謝異常を根本的に是正することを目指しています。詳細なメカニ
ズムは未公表ですが、一般的にLDLコレステロールやリポタンパク(a)などの血中脂質レ
ベルの制御に関わる遺伝子の機能を改変すると考えられます。非ヒト霊長類（NHP）を
対象とした前臨床試験では、EDIT-401の単回投与後、LDLコレステロール、リポタンパ
ク(a)（Lp(a)）、およびアポタンパクB（ApoB）の血中濃度が、基準値と比較して90%を
超える劇的な減少を達成しました。これらの脂質マーカーは、アテローム性動脈硬化性
心血管疾患（ASCVD）の主要なリスク因子であり、その大幅な低減は、心臓発作や脳卒
中の予防に極めて重要です。また、この強力な効果が長期間持続することが示唆されて
おり、一度の治療で持続的な治療効果が得られる「ワンショット」治療としての可能性
を秘めています。同社は、2027年第1四半期にこのプログラムに関するさらなるデータ
更新を計画しており、第1/2相臨床試験への移行に向けた準備を進めています。

背景・業界文脈

高LDLコレステロール血症や高Lp(a)血症は、世界中で何億人もの人々が罹患している主
要な心血管疾患リスク因子です。既存の治療法にはスタチン系薬剤などがありますが、
すべての患者に効果的であるわけではなく、特に遺伝的な高脂血症患者にとっては、よ
り強力で持続的な治療選択肢が求められています。CRISPR遺伝子編集技術は、このよう
な遺伝的基盤を持つ疾患に対し、根本的な治療を提供する可能性を持つとして、近年注
目を集めています。EDIT-401の成功は、CRISPR技術が遺伝性疾患だけでなく、より広範
な慢性疾患の治療に応用可能であることを示す重要なマイルストーンとなるでしょう。



今後の展望

EDIT-401の前臨床データは非常に有望であり、この治療薬が脂質異常症、特に高LDLコ
レステロール血症や高Lp(a)血症の治療に革命をもたらす可能性を秘めています。今後、
第1/2相臨床試験に進み、ヒトでの安全性、忍容性、および有効性が確認されれば、心
血管疾患の予防と治療におけるパラダイムシフトを促進するでしょう。長期的な効果と
安全性プロファイルが確立されれば、年間投与や日々の服薬が不要な「機能的治癒」を
提供する可能性があり、患者のQOL向上と医療費削減にも大きく貢献することが期待さ
れます。Editas Medicineのこの進展は、遺伝子治療と再生医療分野におけるCRISPR技術
の幅広い応用可能性をさらに広げるものとなります。

元記事: https://ir.editasmedicine.com/news-releases/news-release-details/editas-medicine-announces-

second-quarter-2026-results-and

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ir.editasmedicine.com/news-releases/news-release-details/editas-medicine-announces-second-quarter-2026-results-and
https://ir.editasmedicine.com/news-releases/news-release-details/editas-medicine-announces-second-quarter-2026-results-and


#13 ワシントン大学発のCAR-T細胞療法、T細胞性白血
病・リンパ腫向けにFDA画期的な治療法指定を獲得：既製
薬でアクセス改善へ

概要

セントルイス・ワシントン大学医学部が開発した、稀で侵攻性のT細胞急性リンパ性白

血病およびT細胞リンパ芽球性リンパ腫を治療するための細胞ベース免疫療法が、米国
FDAから画期的な治療法指定（Breakthrough Therapy Designation, BTD）を受けまし
た。このCAR-T細胞療法は、健康なドナー細胞から事前に製造された「既製の（off-

the-shelf）」製品であり、患者ごとに個別製造するプロセスが不要なため、治療時間
の短縮と治療アクセスの大幅な改善に貢献します。BTDの取得は、この革新的な治療
法が患者にとって大きなベネフィットをもたらす可能性をFDAが認めたことを意味

し、今後の開発と審査の加速が期待されます。

公開日 2026年07月31日  Washington University School of Medicine in St. Louis  アメリカ



詳細

主要成果

セントルイス・ワシントン大学医学部で開発された、稀で侵攻性のT細胞急性リンパ性
白血病（T-ALL）およびT細胞リンパ芽球性リンパ腫（T-LBL）を標的とした革新的な
CAR-T細胞療法が、米国食品医薬品局（FDA）から画期的な治療法指定（Breakthrough

Therapy Designation, BTD）を受けました。この「既製の（off-the-shelf）」細胞療法
は、患者個別の製造プロセスを不要とすることで、治療までのリードタイムを短縮し、
より多くの患者が迅速に治療を受けられるようになる可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

このCAR-T細胞療法は、健康なドナーから採取したT細胞を遺伝子改変し、特定の抗原
（T-ALLやT-LBL細胞に高発現する可能性のあるターゲット）を認識するCARを発現する
ように設計されています。重要な点は、これが「既製」製品であることです。従来の自
家CAR-T療法では、患者自身のT細胞を採取し、体外で加工・増殖させてから再輸注す
るため、数週間を要し、病状が進行している患者にとっては時間的な制約がありまし
た。既製CAR-Tは、複数の患者に適用可能なロットを事前に製造・備蓄できるため、必
要時にすぐに投与できます。これにより、治療開始までの待機期間が大幅に短縮され、
患者アクセスの改善につながります。BTDの付与は、この治療法が既存の治療法と比較
して、これらの重篤なT細胞性血液がんに著しい改善をもたらす可能性を示す予備的な
臨床的エビデンスがあることをFDAが認めたことを意味します。具体的な臨床試験デー
タ（奏効率、安全性プロファイル、患者数など）の詳細は現在進行中のため未公表です
が、BTDの取得自体がその有望性を強く示唆しています。

背景・業界文脈

T-ALLとT-LBLは、特に小児および若年成人において、侵攻性が高く予後不良な血液がん
として知られています。既存の化学療法は強力ですが、再発率が高く、重篤な副作用を
伴います。CAR-T細胞療法は、B細胞性血液がんで目覚ましい成功を収めてきました
が、T細胞性血液がんに対するCAR-T療法は、正常なT細胞にも存在するターゲットを認
識してしまう「T細胞アプラシア」のリスクがあるため、開発がより困難でした。この
ワシントン大学発の治療法は、この課題を克服するための新しい戦略を導入している可
能性があり、この分野における画期的な進歩となります。BTDは、このようなアンメッ
トメディカルニーズが高い領域における医薬品開発を加速させるためにFDAが設けた制
度です。



今後の展望

画期的な治療法指定の取得により、このCAR-T細胞療法はFDAとの集中的な連携、迅速
な審査、および開発プロセスの加速という恩恵を受けることになります。これにより、
T-ALLおよびT-LBLに苦しむ患者に、より早くこの革新的な治療選択肢が提供される可能
性が高まります。将来的に、この既製CAR-Tプラットフォームの成功は、他の種類の血
液がんや、さらには固形腫瘍に対する同種異系CAR-T療法の開発を促進する触媒となる
ことも期待されます。この進展は、iPS細胞・再生医療分野全体における同種異系細胞
療法の実現可能性と、その臨床的意義を一層高めるものです。

元記事: https://siteman.washu.edu/innovative-car-t-cell-therapy-receives-fda-breakthrough-therapy-

designation/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://siteman.washu.edu/innovative-car-t-cell-therapy-receives-fda-breakthrough-therapy-designation/
https://siteman.washu.edu/innovative-car-t-cell-therapy-receives-fda-breakthrough-therapy-designation/


#14 XellSmart、パーキンソン病向け既製iPSC由来細胞療
法XS411でFDA迅速承認指定を獲得

概要

XellSmart社は、パーキンソン病に対する同種異系既製iPSC（人工多能性幹細胞）由来
細胞療法候補XS411が、米国FDAから迅速承認指定（Fast Track Designation, FTD）を受
けたと発表しました。XS411は、変性した内因性ドパミン作動性ニューロンを置き換

え、神経機能を回復させることを目指しています。FTDの取得により、FDAとの頻繁な
協議、ローリングBLA（生物製剤承認申請）申請、および優先審査の対象となること
で、米国内での臨床開発、規制審査、商業化が加速される見込みです。これは、パー

キンソン病という神経変性疾患に対する新たな治療選択肢として、iPSC由来細胞療法
の可能性を大きく押し上げるものです。

公開日 2026年08月05日  BioSpace (XellSmart)  アメリカ



詳細

主要成果

XellSmart社は、パーキンソン病を対象とした同種異系既製iPSC（人工多能性幹細胞）由
来細胞療法候補XS411が、米国食品医薬品局（FDA）から迅速承認指定（Fast Track
Designation, FTD）を獲得したと発表しました。この指定は、XS411の臨床開発、規制審
査、および米国内での商業化を加速させる上で極めて重要なマイルストーンとなりま
す。

技術・臨床詳細

XS411は、健康なドナー由来のiPSCから製造された同種異系ドパミン作動性ニューロン
前駆細胞を主成分とする細胞療法です。パーキンソン病では、脳内のドパミン作動性ニ
ューロンが変性・死滅することで運動機能障害が引き起こされます。XS411は、これら
の失われたドパミン作動性ニューロンを置き換え、神経回路の再構築を促し、症状の緩
和と神経機能の回復を目指します。既製（off-the-shelf）製品であるため、患者自身の
細胞を採取・加工する手間が不要となり、治療開始までの時間を短縮し、より広範な患
者へのアクセスを可能にします。FTDの付与は、XS411が未だ満たされていない医療ニ
ーズが高いパーキンソン病患者に対して、既存の治療法と比較して実質的な改善をもた
らす可能性を示す非臨床または早期臨床データがあることをFDAが認めたことを意味し
ます。この指定により、XellSmart社はFDAとのより頻繁な書面および口頭での協議、ロ
ーリングレビューによる生物製剤承認申請（BLA）の段階的な提出、および優先審査の
資格を得ます。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、世界中で数百万人が罹患している進行性の神経変性疾患であり、現
在確立されている治療法は症状管理に限定され、疾患の進行を遅らせる、あるいは停止
させる根本的な治療法は存在しません。iPSC技術の進歩は、疾患特異的な細胞を大量に
供給できる可能性を開き、神経変性疾患を含む多くの難治性疾患に対する細胞療法開発
の基盤となっています。特に、同種異系かつ既製iPSC由来細胞療法の開発は、自家細胞
療法が抱える高コストや複雑な製造プロセスの課題を克服し、再生医療の商業化と普及
を加速させる重要なトレンドです。



今後の展望

FDAの迅速承認指定は、XS411の開発を大幅に加速させ、パーキンソン病患者に新たな
治療選択肢を提供する時期を早めるでしょう。今後、進行中の臨床試験でXS411の安全
性と有効性が明確に示されれば、FDAの承認を迅速に取得し、市場に導入される可能性
が高まります。この成功は、iPSC由来細胞療法がパーキンソン病だけでなく、アルツハ
イマー病や脊髄損傷など、他の神経変性疾患や損傷に対する治療法としても応用され得
ることを示唆し、再生医療分野全体の発展に大きな弾みをつけることが期待されます。
XellSmartは、この画期的なアプローチを通じて、パーキンソン病の治療風景を根本から
変革する可能性を秘めています。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/fda-grants-fast-track-designation-to-xellsmart-off-

the-shelf-cell-therapy-for-parkinsons-disease

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/press-releases/fda-grants-fast-track-designation-to-xellsmart-off-the-shelf-cell-therapy-for-parkinsons-disease
https://www.biospace.com/press-releases/fda-grants-fast-track-designation-to-xellsmart-off-the-shelf-cell-therapy-for-parkinsons-disease


#15 医薬品医療機器総合機構（PMDA）、再生医療製品承
認リスト更新と国際規制調和活動を推進

概要

医薬品医療機器総合機構（PMDA）は2026年8月5日、再生医療製品の承認リスト
（2015年4月～2026年5月）を更新しました。これに加えて、アバレプトの審査報告書
（英語版）やバイオシミラーに関する情報も公開し、透明性と情報提供を強化してい

ます。PMDAはまた、ASEAN-Japan医療機器規制シンポジウム2026の報告書や血漿分
画製剤セミナー2026の参加受付開始を発表するなど、国際的な規制調和と協力を積極
的に推進しています。これらの活動は、再生医療分野の国際的な発展と、日本の規制

環境の先進性を示すものです。

公開日 2026年08月05日  Pharmaceuticals and Medical Devices Agency (PMDA)  日本



詳細

主要成果

医薬品医療機器総合機構（PMDA）は、2026年8月5日に再生医療製品の承認リスト
（2015年4月～2026年5月）を更新し、同分野における最新の規制状況を公開しまし
た。同時に、アバレプトの審査報告書英語版を公表するなど、国際的な透明性の向上に
も努めています。

技術・臨床詳細

PMDAの更新された承認リストは、過去10年間に日本国内で承認された再生医療等製品
の包括的な概要を提供しており、細胞治療、遺伝子治療、組織工学製品など、多岐にわ
たる製品が含まれています。これらの製品は、癌、神経変性疾患、自己免疫疾患、心血
管疾患など、広範な疾患領域のアンメットメディカルニーズに対応するものです。審査
報告書の英語版提供は、海外の研究者や企業が日本の規制プロセスと承認された製品の
科学的根拠を理解する上で不可欠であり、国際的な医薬品開発の協力促進に寄与しま
す。また、バイオシミラーに関する情報提供は、高額化するバイオ医薬品のアクセス改
善を目指すPMDAの方針を反映しており、再生医療分野におけるコスト効率の高い治療
法の導入にも影響を与える可能性があります。

背景・業界文脈

日本は、「再生医療等製品」という独自のカテゴリーを設けて再生医療製品の早期承認
制度を導入しており、この分野における世界的なリーダーシップを発揮しています。
PMDAは、この制度を運用する中心的な役割を担い、科学的・倫理的な側面を考慮しな
がら、革新的な治療法の迅速な臨床導入を可能にしています。国際的な規制調和への取
り組みは、特にASEAN諸国との間で医療機器規制シンポジウムを定期的に開催するな
ど、アジア地域全体の医療インフラと規制基準の向上に貢献しています。これは、製品
の国際的な流通を容易にし、日本の技術が海外市場へ展開する機会を広げることにもつ
ながります。



今後の展望

PMDAによる承認リストの定期的な更新と審査報告書の英語版提供は、再生医療分野の
透明性を高め、国際的な研究開発と投資をさらに促進するでしょう。ASEAN-Japan医療
機器規制シンポジウムのような国際協力活動は、グローバルなヘルスケア課題への共同
対応を強化し、規制の効率化と標準化を推進します。今後、PMDAは、再生医療製品の
安全性と有効性の長期的な評価に関するデータ収集と分析をさらに強化し、上市後の製
品の適正使用と品質維持に注力していくことが予想されます。これらの取り組みは、日
本の再生医療が国際競争力を維持し、世界の患者に貢献するための基盤をより強固なも
のにするでしょう。

元記事: https://www.pmda.go.jp/english/0006.html

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pmda.go.jp/english/0006.html


#16 Capra Biosciences、HHS支援継続で必須医薬品の国
内製造を強化：バイオ医薬品サプライチェーン強靭化へ

概要

Capra Biosciencesは、米国保健社会福祉省（HHS）からの継続的な支援を受け、必須
医薬品の国内製造能力を強化すると発表しました。この取り組みは、バイオ医薬品サ
プライチェーンの脆弱性を解消し、国内での生産能力を向上させることを目的とした

米国政府の戦略の一環です。細胞・遺伝子治療分野においても、製造能力の強化は治
療法の普及とアクセス性向上に不可欠な課題であり、Capra Biosciencesの動きは産業
基盤の安定化と自立性強化に大きく寄与すると期待されます。政府支援は、この先端

医療分野の持続的な成長を後押しする重要な要因です。

公開日 2026年08月04日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

Capra Biosciencesは、米国保健社会福祉省（HHS）からの継続的な財政的支援を受け
て、必須医薬品の国内製造能力を大幅に強化する計画を発表しました。この戦略的な取
り組みは、国内外のサプライチェーンの課題に対応し、バイオ医薬品の国内生産基盤を
強靭化することを目的としています。

技術・臨床詳細

Capra Biosciencesが強化する製造能力は、細胞・遺伝子治療製品を含む幅広いバイオ医
薬品の生産に対応するものです。これには、最新のGMP（適正製造規範）に準拠した製
造施設の拡張、高度な製造プロセスの導入、および品質管理システムの強化が含まれま
す。特に、連続生産や自動化技術の導入は、製造効率の向上とコスト削減に貢献し、製
品供給の安定化を図ります。この支援は、パンデミック時に露呈したサプライチェーン
の脆弱性や、特定の医薬品への海外依存度が高いという国家的な懸念に対応するための
ものです。政府の支援は、研究開発だけでなく、製造インフラへの投資を促し、バイオ
医薬品エコシステム全体を強化する波及効果が期待されます。

背景・業界文脈

近年、特にCOVID-19パンデミック以降、医薬品製造におけるサプライチェーンのレジ
リエンス（強靭性）と国内生産能力の重要性が世界的に再認識されています。米国政府
は、国家安全保障と公衆衛生の観点から、医薬品の国内製造を奨励する政策を積極的に
推進しており、HHSによる支援はその一環です。細胞・遺伝子治療は、その製造プロセ
スが複雑で高度な専門技術を要するため、グローバルなサプライチェーンにおいて特に
脆弱性を持つ可能性があります。Capra Biosciencesのような企業が国内製造能力を強化
することは、これらの先端医療の安定供給を確保し、緊急時の対応力を高める上で極め
て重要です。



今後の展望

Capra Biosciencesによる必須医薬品の国内製造強化は、米国のバイオ医薬品産業の自立
性と安全保障を向上させる重要なステップです。この取り組みは、細胞・遺伝子治療分
野を含む高成長セクターにおいて、製造のボトルネックを解消し、より迅速で信頼性の
高い製品供給を可能にするでしょう。政府の継続的な支援は、この種の技術革新とイン
フラ整備をさらに加速させ、国内の雇用創出と経済成長にも寄与することが期待されま
す。将来的には、より多くの患者が、国内で生産された高品質かつ安全な最先端治療薬
にアクセスできるようになることが見込まれます。

元記事: https://www.biospace.com/manufacturing

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/manufacturing


#17 Intellia Therapeutics、lonvo-zのHAE第3相HAELOデ
ータとnex-zのATTR第3相試験登録再開を発表

概要

Intellia Therapeuticsは2026年第2四半期の財務結果と事業アップデートを発表し、遺伝
性血管性浮腫（HAE）に対するlonvo-zの第3相HAELO臨床試験でポジティブなデータ
が得られたことを強調しました。この成果はNew England Journal of Medicineに掲載

され、EAACIで発表されました。同社は、lonvo-zの生物製剤承認申請（BLA）を2026

年後半にFDAが受理し、2027年前半に米国で発売される見込みであると述べていま
す。また、ATTR（トランスサイレチンアミロイドーシス）を対象としたnex-zの第3相

臨床試験の登録が、安全性プロファイルと臨床的に有意な成果の可能性を強化する新
たなゲノム解析結果に基づき、再開されました。

公開日 2026年08月06日  Intellia Therapeutics  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeuticsは、2026年第2四半期において、CRISPR遺伝子編集技術を用いた主
要パイプライン候補の臨床開発と規制当局との対話で大きな進展を遂げたと発表しまし
た。特に、遺伝性血管性浮腫（HAE）を対象としたlonvo-zの第3相HAELO臨床試験にお
いて、ポジティブな結果が得られ、そのデータは権威あるNew England Journal of

Medicineに掲載されるとともに、EAACIで発表されました。

技術・臨床詳細

lonvo-zは、HAEの治療薬として開発されているCRISPRベースの遺伝子編集療法であ
り、HAELO試験ではその有効性と安全性が検証されました。同社の報告によると、その
結果は治療法の変革的可能性を裏付けるものでした。これを受け、FDAによるlonvo-zの
生物製剤承認申請（BLA）の受理が2026年後半に、そして米国市場での発売が2027年前
半に予定されています。一方、ATTR（トランスサイレチンアミロイドーシス）の治療を
目指すnex-zの第3相臨床試験については、過去に登録が一時停止されていましたが、新
たなゲノム解析によって安全性プロファイルと臨床的に意義のある成果の可能性がさら
に強化されたことが確認され、登録が再開されました。このゲノム解析は、nex-zの長
期的な安全性と有効性に対する信頼を深めるものと期待されています。

背景・業界文脈

Intellia Therapeuticsは、CRISPR遺伝子編集技術を駆使して重篤な疾患の治療法を革新す
ることを目指す臨床段階のバイオ製薬企業です。HAEやATTRといった疾患は、現在の治
療法では満たされない医療ニーズが高く、遺伝子編集療法による根本的な治療は患者に
とって大きな福音となり得ます。同社の技術は、生体内で直接遺伝子を編集するin vivo

アプローチと、体外で編集した細胞を患者に戻すex vivoアプローチの両方を含んでお
り、幅広い疾患に対応する可能性を秘めています。



今後の展望

lonvo-zのBLA受理と商業化、そしてnex-zの第3相試験の順調な進行は、 Intellia

TherapeuticsのCRISPR遺伝子編集プラットフォームの堅牢性と将来性を裏付けるもので
す。同社は引き続き、革新的な遺伝子編集療法を患者に届けるための臨床開発と商業化
に注力していく方針です。これらの進展は、遺伝子編集医療分野全体の成長と、より多
くの患者が画期的な治療法にアクセスできる未来を切り開く上で重要なマイルストーン
となるでしょう。

元記事: https://ir.intelliatx.com/news-releases/news-release-details/intellia-therapeutics-announces-

second-quarter-2026-financial

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ir.intelliatx.com/news-releases/news-release-details/intellia-therapeutics-announces-second-quarter-2026-financial
https://ir.intelliatx.com/news-releases/news-release-details/intellia-therapeutics-announces-second-quarter-2026-financial


#18 3Dバイオプリンティングによるオルガノイド構築の
進歩：生理学的関連性を高め、多様な生物医学応用を促進

概要

包括的なレビュー記事が、オルガノイド構築における3Dバイオプリンティング技術の
最近の進歩をまとめています。この技術は、細胞の正確な配置と材料組成の制御を通
じて、従来のオルガノイド培養方法の課題を克服し、より生理学的に関連性の高いオ

ルガノイドの作成を可能にします。細胞懸濁液と足場材料を含むバイオインクからの
3Dバイオプリンティングは、時間消費と低い細胞収量といった問題に対処するために
開発されました。バイオインクの設計と最適化により、3Dバイオプリンティングはネ

イティブ組織の複雑さを忠実に再現し、幅広い生物医学的応用に適したオルガノイド
を生み出すことができます。

公開日 日付不明  PMC (NIH)  国際



詳細

主要成果

3Dバイオプリンティング技術は、オルガノイドの構築において目覚ましい進歩を遂げて
います。この革新的なアプローチは、細胞の配置と材料組成を正確に制御することで、
従来のオルガノイド培養が抱えていた課題、特に時間消費と低い細胞収量といった問題
を克服し、より生理学的に関連性の高いオルガノイドの作成を可能にしています。

技術・臨床詳細

オルガノイドは、幹細胞由来の3D in vitro組織モデルであり、組織工学、薬剤スクリー
ニング、再生医療における有望な応用が期待されています。3Dバイオプリンティング
は、細胞懸濁液と適切な足場材料（バイオインク）を組み合わせて、生体組織のような
複雑な構造を忠実に再現します。この技術の核心は、細胞の種類、密度、周囲の微小環
境を精密に操作できる点にあります。これにより、特定の疾患モデル（例：がん）や、
薬剤の毒性・有効性評価に用いるための、in vivo条件をより正確に模倣したオルガノイ
ドを生成することが可能です。バイオインクの設計は、細胞の生存率、増殖、分化をサ
ポートするために不可欠であり、様々な生体材料や成長因子を組み合わせることで最適
化されます。

背景・業界文脈

従来の2D細胞培養や初期のオルガノイド培養方法では、細胞が単純な層状構造で成長し
たり、自発的な自己組織化に依存したりするため、生体内の複雑な組織構造や機能を完
全に再現することが困難でした。3Dバイオプリンティングは、このギャップを埋める技
術として登場し、精密な層ごとの積層や、複数の細胞タイプと支持材料を組み合わせる
ことで、血管構造、神経ネットワーク、特定の臓器の微小環境など、より複雑な生理学
的特徴を持つオルガノイドを構築できるようになりました。これにより、疾患メカニズ
ムの解明、新しい薬剤の発見、パーソナライズ医療の推進に大きく貢献すると期待され
ています。



今後の展望

3Dバイオプリンティング技術の進化は、オルガノイドがより高度な生物医学研究ツール
として機能する未来を切り開いています。今後は、さらに複雑な多臓器系や、疾患進行
の長期的な観察が可能なオルガノイドモデルの開発が進むと予想されます。また、オー
トメーションと高スループット化の導入により、薬剤スクリーニングや毒性試験におけ
る利用が拡大し、研究開発の効率化に貢献するでしょう。究極的には、これらの技術が
再生医療における人工臓器の実現や、患者特異的な疾患モデルを用いた精密医療の実現
に繋がる可能性を秘めています。

元記事: https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC12362060/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC12362060/


#19 米国FDAの再生医療先進治療（RMAT）指定：2026年
までに168件が公表、腫瘍学・希少疾患で革新的治療を加
速

概要

BioInformantによると、2026年8月現在、米国食品医薬品局（FDA）から公に発表され

た再生医療先進治療（RMAT）指定は168件に達しています。これらの指定は、重篤ま
たは生命を脅かす疾患の治療を目的とした細胞および遺伝子治療製品に対して付与さ
れ、未だ満たされていない医療ニーズに対処する予備的な臨床的証拠がある場合に適

用されます。特に2026年7月には、筋骨格系疾患、眼科、腫瘍学、神経学にわたる4つ
の新たな治験薬にRMAT指定が付与され、再生医療がニッチな応用を超えて多様な治療
分野に拡大していることを示しています。RMAT指定は、腫瘍学や希少疾患など、革新

的な治療法の次の波が出現する初期のシグナルとして機能し、製品開発と承認プロセ
スを加速させるものです。

公開日 2026年08月04日  BioInformant  アメリカ



詳細

主要成果

BioInformantの報告によると、2026年8月現在、米国食品医薬品局（FDA）から公に発
表された再生医療先進治療（RMAT）指定の総数は168件に達しました。これらの指定
は、重篤または生命を脅かす疾患の治療、修正、逆転、あるいは治癒を目指す再生医療
製品に対して付与され、未だ満たされていない医療ニーズに対処する可能性を示す予備
的な臨床的証拠がある場合に適用されます。

技術・臨床詳細

RMAT指定は、21世紀Cures法に基づいて設立されたFDAの迅速開発プログラムであり、
対象製品の開発および審査プロセスを加速させることを目的としています。この指定を
受けた細胞および遺伝子治療製品は、FDAとの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の対象となる可能性があります。特に2026年7月には、筋骨格系疾
患、眼科、腫瘍学、神経学といった多様な治療分野にわたる4つの新たな治験薬がRMAT

指定を受けました。これは、再生医療が従来のニッチな応用分野を超え、幅広い疾患領
域へと拡大していることを明確に示しています。RMAT指定の厳格な要件には、安全
性、有効性、製造品質の確立が承認前に不可欠であり、最近の臨床保留事例は力価アッ
セイやオフターゲット効果の制御データが求められるなど、製造プロセスの効率と安全
性に関する重要な課題を提起しています。

背景・業界文脈

RMAT指定は、革新的な再生医療製品の市場投入を促進し、患者へのアクセスを早める
ための重要な規制ツールです。この指定は、特に腫瘍学や希少疾患の分野で、次世代の
変革的治療法が出現する初期のシグナルとして機能しています。FDAは、2025年までに
年間10〜20件の新規細胞・遺伝子治療製品（CGT）承認を予測しており、RMAT指定は
その目標達成に不可欠な役割を果たすと見られています。同種異系細胞療法の開発も進
んでいますが、ドナー細胞の調達、CMC（Chemistry, Manufacturing, and Controls）お
よび規制管理の定義不足、サプライチェーンと流通の複雑さ、患者アクセスの問題な
ど、依然として多くの課題が残されています。



今後の展望

RMAT指定を受けた製品数の継続的な増加は、再生医療分野の活発なイノベーションと
成長を示しています。これらの指定は、企業が新技術を迅速に臨床開発し、患者に届け
るための強力なインセンティブとなります。今後は、RMAT指定を受けた製品が実際に
承認に至るまでのデータや、承認後のリアルワールドエビデンスが注目されます。規制
当局は引き続き、製品の安全性と有効性、そして製造プロセスの品質に対して厳格な監
視を続けるでしょう。この枠組みは、細胞・遺伝子治療製品の信頼性を高め、長期的な
市場成長と患者利益の最大化に貢献すると期待されています。

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

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

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


#20 同種異系CAR T細胞製造の進化：オフザシェルフ療法
への移行とコスト削減でがん治療を革新

概要

Liv Hospitalの情報記事は、自家CAR T細胞療法の限界、特に時間のかかるプロセスと
低いスケーラビリティを強調し、既製（オフザシェルフ）の同種異系CAR T免疫療法へ
の移行について論じています。同種異系CAR T療法の製造プロセスには、健康なドナー

T細胞の調達と精密な標準化された細胞加工が含まれます。2026年までに、より多くの
同種異系CAR T製品が利用可能になり、製造コストが削減されることで、攻撃的ながん
の一般的な治療法になると予測されています。この移行は、患者アクセスの向上と治

療提供の効率化を大きく推進するものです。

公開日 2026年08月01日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

がん治療における同種異系CAR T細胞製造は、自家CAR T細胞療法の時間的制約とスケ
ーラビリティの課題を克服し、既製（オフザシェルフ）療法への移行が加速していま
す。この動きにより、2026年までには同種異系CAR T細胞製品がより広く利用可能とな
り、製造コストの削減と相まって、攻撃的ながんの一般的な治療法となることが予測さ
れています。

技術・臨床詳細

自家CAR T細胞療法は、患者自身のT細胞を採取し、体外で遺伝子操作を施し、増殖させ
てから患者に再注入するというオーダーメイドのプロセスです。この方法は非常に効果
的ですが、細胞採取から治療まで数週間を要し、製造コストが高く、全ての患者に適し
ているわけではありません。これに対し、同種異系CAR T細胞療法は、健康なドナーか
ら採取したT細胞を一度に大量に製造できるため、必要な時にすぐに利用できる「オフ
ザシェルフ」製品として機能します。製造プロセスには、ドナーT細胞の厳格なスクリ
ーニング、遺伝子編集による宿主の免疫系からの拒絶反応抑制（例：TCRノックアウ
ト）、CARの発現、そして大規模培養と品質管理が含まれます。これにより、標準化さ
れた細胞製品を迅速かつコスト効率よく供給することが可能になります。これにより、
自家CAR T細胞療法で治療を受ける機会を逸していた患者や、疾患の進行が速い患者に
も、タイムリーな治療を提供できるようになります。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法の出現は、特定の血液がん治療に革命をもたらしましたが、その普及は
製造の複雑さ、コスト、物流の課題によって阻害されてきました。同種異系アプローチ
は、これらの障壁を根本的に解決する可能性を秘めています。業界全体で、製造プロセ
スの自動化、クローズドシステムの導入、品質管理の強化が進められており、これは同
種異系細胞療法の商用化に必要な効率性と再現性を達成するために不可欠です。FDAな
どの規制当局も、同種異系細胞製品の安全性と有効性を確保するためのガイドラインを
策定しており、この分野の健全な成長を支援しています。



今後の展望

同種異系CAR T細胞療法への移行は、がん治療の風景を劇的に変える可能性を秘めてい
ます。製造技術の進歩とコスト削減が進むにつれて、これらの治療法はより多くの患者
にとってアクセス可能なものとなるでしょう。今後数年間で、より多くの同種異系CAR

T製品が臨床試験を成功させ、承認されることが期待されます。これにより、CAR T細胞
療法は、攻撃的ながんに対する第一選択肢の一つとなり、患者の予後と生活の質を大幅
に改善する可能性があります。また、固形腫瘍に対する同種異系CAR T細胞療法の開発
も活発に進められており、その成果が待たれます。

元記事: https://int.livhospital.com/allogeneic-car-t-therapy-manufacturing-process/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://int.livhospital.com/allogeneic-car-t-therapy-manufacturing-process/


#21 細胞・遺伝子治療製造の進歩：自動化、コスト削減、
スケーラビリティが患者アクセスを革新

概要

細胞・遺伝子治療（CGT）の製造分野は、運用の課題、高コスト、スケーラビリティ
の制約に直面しており、特に原材料の変動性や手作業による汚染リスクが顕著です。
これに対応するため、業界は堅牢なクローズドかつ自動化されたプラットフォームへ

の移行を強く推進しています。AIと機械学習を活用したスマート製造や、プロセスお
よび製品特性評価のための新しい分析技術の導入は、コスト削減と患者への迅速な提
供を可能にし、iPSC療法の一貫性と再現性を向上させるとともに、品質管理とサプラ

イチェーンの効率化に貢献しています。これらの進歩は、CGTへのアクセスを民主化
し、患者ケアを根本的に変革する可能性を秘めています。

公開日 日付不明  Bioprocessing Summit Europe  国際



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療（CGT）の製造業界は、運用上の課題、特に高コストとスケーラビリ
ティの制約に直面しており、その解決策として、堅牢なクローズドかつ自動化されたプ
ラットフォームへの移行を加速しています。この戦略は、原材料の変動性、サプライチ
ェーンの制限、手作業プロセスに伴う汚染リスクといった問題を克服し、費用効率と規
制遵守を両立させることを目指しています。

技術・臨床詳細

CGT製造における革新的な戦略、ツール、方法論は、自己由来および同種異系療法の両
方に導入されています。特に、プロセス自動化、機械学習（ML）、および人工知能
（AI）を活用したスマート製造は、製造効率と品質管理を向上させる鍵と見なされてい
ます。例えば、CAR T細胞の濃度を予測するためのデジタルシャドウの利用は、プロセ
ス監視と最適化に貢献します。また、iPSC（人工多能性幹細胞）療法の製造において
は、プロセスの一貫性と再現性を向上させるための技術開発が重要視されています。新
しい分析技術は、プロセスおよび製品特性評価のために活用され、製品の品質と安全性
を確保します。これらの技術は、汚染リスクの低減、製品の同等性の維持、および規制
当局が求める厳格な製造管理基準への対応に不可欠です。

背景・業界文脈

CGT製品の商業化には、依然として規模拡大、材料調達、並列化、自動化、品質管理と
いった独自の課題が伴います。FDAは、2025年までに年間10〜20件の新規CGT承認を予
測しており、これに対応するためには、製造能力の劇的な向上とコストオブグッズ
（COGS）の削減が不可欠です。現在の製造現場では、手作業によるプロセスが多く、
これが汚染リスクやバッチ間の一貫性の欠如、高コストの主な原因となっています。こ
のため、閉鎖型システムと自動化の導入は、製造の標準化、リスク低減、そして最終的
に患者への製品供給の加速に不可欠な解決策とされています。



今後の展望

自動化、AI/ML、デジタル化の進展は、CGT製造の未来を大きく変革するでしょう。こ
れらの技術は、製造プロセスの効率性、スケーラビリティ、品質を向上させ、CGTへの
アクセスを民主化し、患者ケアの風景を根本的に変える可能性を秘めています。規制当
局も、製造管理と製品の同等性に一層焦点を当てており、非ウイルス生産アプローチな
ど、よりシンプルで安全な遺伝子編集経路が注目されています。今後、製造コストのさ
らなる削減と、グローバルなサプライチェーンおよびロジスティクスの発展が、CGTの
広範な普及を決定づける要因となるでしょう。

元記事: https://www.bioprocessingeurope.com/cell-therapy-manufacturing

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.bioprocessingeurope.com/cell-therapy-manufacturing


#22 IMBIOORG2026会議、3Dバイオプリンティングと臓
器再生における最新トレンドとパートナーシップを強調

概要

IMBIOORG2026は、3Dバイオプリンティング、組織工学、再生医療、臓器置換戦略に
おける最先端の研究、技術革新、および変革的応用を紹介する国際会議です。2026年
11月に開催されるこのイベントは、学術界、研究機関、医療機関、バイオテクノロジ

ー、製薬業界間のパートナーシップ構築に焦点を当てます。臓器移植の需要増加、生
体材料とバイオインクの進歩、再生医療への投資増加を背景に、3Dバイオプリンティ
ングと臓器再生の世界市場は急速に成長しており、本会議はその動向を牽引する重要

なプラットフォームとなります。

公開日 日付不明  InSciTech Summits  国際



詳細

主要成果

2026年11月に開催されるIMBIOORG2026国際会議は、3Dバイオプリンティング、組織
工学、再生医療、臓器置換戦略における最先端の研究、革新、および変革的応用を幅広
く紹介します。本会議は、学術界、研究機関、医療機関、バイオテクノロジー、製薬業
界間のパートナーシップ構築を促進することを主要な目的としています。

技術・臨床詳細

会議では、細胞の精密な配置と材料組成の制御を通じて、生体模倣的な組織構造や機能
を持つオルガノイドを構築する3Dバイオプリンティングの最新技術が議論されます。特
に、複雑な臓器の再生を可能にする生体材料、高性能なバイオインク、およびバイオプ
リンティングプロトコルの進歩が焦点となります。臓器再生戦略としては、患者自身の
細胞を用いた個別化医療アプローチや、オフザシェルフの細胞製品開発などが検討さ
れ、これらがどのように臨床応用へと繋がるかが深く掘り下げられます。また、組織工
学における細胞外マトリックス（ECM）の模倣や、血管新生の誘導といった課題解決に
向けた研究成果も発表される予定です。

背景・業界文脈

臓器移植の需要は世界的に高まっており、これに応えるための革新的な再生医療技術が
求められています。3Dバイオプリンティングと臓器再生の世界市場は、生体材料とバイ
オインクの飛躍的な進歩、および再生医療分野への投資の増加を背景に、急速な成長を
遂げています。IMBIOORG2026のような国際会議は、これらの技術的進歩を共有し、産
学連携を強化することで、研究成果の臨床適用を加速させる重要な役割を担います。規
制当局のガイドラインの進化も、この分野の成長を支える重要な要素です。



今後の展望

IMBIOORG2026は、再生医療と臓器工学の未来を形作る上で不可欠な議論と協力を促進
するプラットフォームとなるでしょう。会議で紹介される研究成果や新たな提携は、将
来的に複雑な臓器の機能的代替品を開発し、臓器不全に苦しむ患者に新たな希望をもた
らす可能性があります。3Dバイオプリンティング技術のさらなる成熟と、それを支える
生物学的・工学的知識の深化は、個別の患者ニーズに合わせたカスタマイズされた治療
法の実現に貢献し、再生医療の臨床的普及を加速させることが期待されます。

元記事: https://inscitechsummits.com/2026/imbioorg

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://inscitechsummits.com/2026/imbioorg


#23 EUDA Health、GO POSBおよびSIITと提携しiPSC細
胞療法プログラムを推進、オフザシェルフがん・ウェルネ
ス療法目指す

概要

EUDA Healthは、GO POSBのiPSCプラットフォームとSIITのNKおよびNK-TCR細胞工学

能力を統合し、オフザシェルフ細胞療法プログラムをがんおよびウェルネス分野で推
進するための提携を発表しました。EUDA Healthはこの提携に資金を提供し、商業化と
グローバル市場アクセスを促進します。GO POSBはiPSCプラットフォームと臓器モデ

ルバンクを提供し、SIITは細胞工学、分化、遺伝子工学、GMP製造および試験を担当
します。この協業は、多様な疾患に対応するiPSC由来細胞療法の開発加速を目指しま
す。

公開日 2026年07月30日  Stock Titan  シンガポール



詳細

主要成果

EUDA Healthは、GO POSBの持つ革新的なiPSCプラットフォームと、SIITが有する高度
なNKおよびNK-TCR細胞工学能力を統合する新たな提携を発表しました。この協業は、
がん治療およびウェルネス分野における、オフザシェルフ型（同種）のiPSC由来細胞療
法プログラムの開発と商業化を加速させることを目的としています。

技術・臨床詳細

本提携の中核は、各パートナーの専門知識を結集することにあります。GO POSBは、そ
の優れたiPSCプラットフォームと、疾患モデル研究に不可欠な臓器モデルバンクへのア
クセスを提供します。これにより、iPSCから様々な細胞型への分化誘導と、細胞療法の
有効性を評価するための強固な基盤が構築されます。一方、SIITは、NK細胞およびNK-

TCR細胞工学における深い専門知識を提供します。これには、iPSCからのNK細胞および
NK-TCR細胞の効率的な分化誘導、遺伝子工学による機能強化、成熟化プロセスの最適
化、さらには適正製造基準（GMP）に準拠した製造および品質試験が含まれます。
EUDA Healthは、この戦略的提携において、プログラム全体の資金提供、開発された細
胞療法の商業化促進、そしてグローバル市場へのアクセス支援という重要な役割を担い
ます。

背景・業界文脈

iPSC由来細胞療法は、無限増殖能と多能性を持つiPSCから均一な品質の細胞を大量生産
できるため、再生医療および細胞治療分野における有望な技術として急速に注目を集め
ています。特に、オフザシェルフ型細胞療法は、患者個々の細胞採取・加工が不要とな
るため、治療の迅速性、均一性、およびコスト効率の面で自家細胞療法に比べて大きな
利点があります。がん治療分野では、CAR-T細胞療法が成功を収めていますが、その高
コストと複雑な製造プロセスが課題とされています。NK細胞およびNK-TCR細胞は、が
ん細胞に対する強力な自然免疫応答を誘導できることから、次世代のがん免疫療法とし
て期待されています。ウェルネス分野においても、老化関連疾患や免疫機能改善など、
iPSC由来細胞療法の応用が模索されています。



今後の展望

この提携は、iPSCの可能性を最大限に引き出し、がんやウェルネス領域における革新的
なオフザシェルフ細胞療法の開発を加速させることを目指しています。EUDA Healthの
商業化への推進力、GO POSBのiPSC技術、SIITの細胞工学専門知識の組み合わせは、短
期間での臨床試験移行と、将来的な製品市場導入に向けた強力な相乗効果を生み出すで
しょう。もしこのプログラムが成功すれば、より多くの患者に高品質でアクセスしやす
い細胞治療を提供し、がん治療と健康増進の新たな時代を切り開く可能性があります。
また、このモデルは、異なる専門性を持つ企業が連携して複雑な細胞治療製品を開発す
る、新たなビジネスモデルの成功事例となることも期待されます。

元記事: https://www.stocktitan.net/news/EUDA/euda-health-announces-collaboration-to-advance-an-

integrated-i-psc-s3klg5s7mgow.html

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.stocktitan.net/news/EUDA/euda-health-announces-collaboration-to-advance-an-integrated-i-psc-s3klg5s7mgow.html
https://www.stocktitan.net/news/EUDA/euda-health-announces-collaboration-to-advance-an-integrated-i-psc-s3klg5s7mgow.html


#24 Vertex Pharmaceuticals、1型糖尿病向けiPSC由来細
胞療法をIND承認、2026年第2四半期決算で収益見通し上
方修正

概要

Vertex Pharmaceuticalsは、2026年第2四半期の好調な財務結果を発表し、通期の収益

見通しを上方修正しました。同社は1型糖尿病患者向けにiPSC由来の完全分化膵島細胞
療法（zimislecelおよびVX-017）の臨床開発を進めており、これらの治験薬申請
（IND）はFDAによって承認されています。また、IgA腎症治療薬povetaciceptの生物製

剤ライセンス申請（BLA）がFDAに受理され、PDUFA目標期日は2026年11月30日と発
表されました。これらの進展は、パイプラインの多様化と成長への強いコミットメン
トを示しています。

公開日 2026年08月03日  Vertex Pharmaceuticals (Business Wire経由)  アメリカ



詳細

主要成果

Vertex Pharmaceuticalsは、2026年第2四半期の連結決算において好調な業績を報告し、
これを受けて2026年通期の収益見通しを上方修正しました。同社のパイプラインにおけ
る重要な進展として、1型糖尿病患者を対象とした幹細胞由来の完全分化膵島細胞療法
（zimislecelおよびVX-017）の治験薬申請（IND）が米国食品医薬品局（FDA）によって
承認されたことが挙げられます。

技術・臨床詳細

Vertex Pharmaceuticalsが開発を進めるzimislecelおよびVX-017は、人工多能性幹細胞
（iPSC）から完全に分化させた膵島細胞を用いた治療法です。1型糖尿病では、自己免
疫反応により膵臓のインスリン産生細胞が破壊されるため、これらのiPSC由来細胞は、
失われたインスリン産生機能を補完することを目的としています。IND承認は、ヒトで
の臨床試験を開始するための規制上の重要なマイルストーンです。このアプローチは、
1型糖尿病患者にインスリン注射から解放される可能性のある根本的な治療を提供する
ことを目指しています。また、同社は、免疫グロブリンA腎症（IgAN）の治療薬である
povetaciceptの生物製剤ライセンス申請（BLA）がFDAに受理されたことも発表しまし
た。このBLAのPDUFA目標期日（FDAが承認の可否を決定する期限）は2026年11月30日
に設定されており、これによりIgAN治療薬市場への参入が近づいています。

背景・業界文脈

1型糖尿病は、患者が継続的にインスリンを外部から補充する必要がある慢性疾患であ
り、その治療法は未だ根本的な解決に至っていません。幹細胞由来の膵島細胞移植は、
機能的なインスリン産生細胞を回復させる画期的なアプローチとして期待されています
が、長期的な免疫抑制や細胞の生着・機能維持が課題でした。Vertexの取り組みは、こ
れらの課題を克服し、持続的なインスリン産生を実現することを目指しています。一
方、IgANは、腎臓の慢性炎症を引き起こす自己免疫疾患であり、進行すると腎不全に至
る可能性があります。povetaciceptのBLA受理は、IgANに対する新たな治療選択肢を提
供し、患者の腎機能維持に貢献する可能性を秘めています。



今後の展望

1型糖尿病向けiPSC由来細胞療法のIND承認は、Vertex Pharmaceuticalsが革新的な再生
医療分野において主導的な役割を果たす可能性を示しています。これらのプログラムの
臨床開発の進展は、インスリン依存性疾患の患者に長期的な恩恵をもたらす画期的な治
療法を提供するかもしれません。また、povetaciceptのBLA受理とPDUFA目標期日の設
定は、Vertexのパイプラインが多様化し、複数の重要な疾患領域で商業化に近づいてい
ることを示唆しています。これらの強力なパイプラインの進展は、同社の将来の成長を
牽引し、患者のアンメットメディカルニーズに応える大きな貢献となるでしょう。

元記事: https://news.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-reports-second-quarter-2026-

financial-results

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://news.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-reports-second-quarter-2026-financial-results
https://news.vrtx.com/news-releases/news-release-details/vertex-reports-second-quarter-2026-financial-results


#25 びまん性大細胞型B細胞リンパ腫（DLBCL）治療、新
規療法の導入にも関わらず第2選択以降で治療失敗率
83.9%の課題

概要

びまん性大細胞型B細胞リンパ腫（DLBCL）のリアルワールド治療パターンは新規療法

導入で変化したが、第2選択以降の治療では患者の予後不良と高い治療失敗率が課題と
して残っています。CAR-T細胞療法を受けた患者の中央値全生存期間は26.4ヶ月に留ま
りました。治療失敗はCAR-T後12ヶ月以内に42.2%、その後の治療ラインで83.9%に達

し、特に多剤併用レジメンや自家移植不適格患者で顕著でした。これにより、DLBCL

の治療戦略における早期介入や新規治療法の最適化の必要性が浮き彫りになりまし
た。

公開日 2026年08月06日  MDNewsline  不明



詳細

主要成果

びまん性大細胞型B細胞リンパ腫（DLBCL）のリアルワールドデータ分析により、新規
治療法の導入にもかかわらず、第2選択以降の治療ラインにおける患者の予後不良と高
い治療失敗率が依然として深刻な課題であることが明らかになりました。特に、CAR-T

細胞療法を受けた患者の中央値全生存期間（OS）は26.4ヶ月に留まり、治療失敗率は
CAR-T後12ヶ月以内に42.2%、その後の治療ラインで83.9%に達することが示されまし
た。

技術・臨床詳細

この調査では、DLBCL患者におけるCAR-T細胞療法を含むリアルワールドでの治療パタ
ーンとアウトカムが評価されました。CAR-T細胞療法は、難治性のDLBCLに対して画期
的な効果を示していますが、実際の臨床現場ではその効果には限界があることが示唆さ
れました。特に、CAR-T細胞療法後の治療失敗が12ヶ月以内に42.2%発生し、さらにそ
の後の治療ラインでは83.9%という高率で治療が失敗していることは、既存のCAR-T療
法単独では長期的な寛解維持が難しい患者が多いことを示しています。

この傾向は、特に多剤併用レジメンの失敗、自家幹細胞移植（ASCT）に不適格な患者
集団、およびセカンドライン以降の治療ラインで顕著でした。これらの患者は、疾患の
進行が早く、治療抵抗性を示す傾向にあるため、新たな治療アプローチが喫緊に必要と
されています。本研究は、CAR-T細胞療法後の患者を対象とした治療戦略の最適化、特
に治療失敗後のフォローアップ療法の開発の重要性を強調しています。

背景・業界文脈

DLBCLは最も一般的な非ホジキンリンパ腫の一種であり、標準的な初回治療に抵抗性を
示す患者や再発患者は予後が不良であることが知られています。近年、キメラ抗原受容
体T細胞（CAR-T）療法が導入され、再発・難治性DLBCL患者の治療成績を大きく改善し
ました。しかし、CAR-T療法後にも再発する患者が一定数存在し、これらの患者に対す
る効果的な治療選択肢は依然として不足しています。今回のリアルワールドデータは、
臨床試験で示された有効性が全ての患者層で再現されているわけではない現実を浮き彫
りにし、治療ガイドラインのさらなる改善や個別化医療の推進の必要性を示唆していま
す。



今後の展望

今回の研究結果は、DLBCLの治療戦略、特にCAR-T療法後の患者管理において重要な示
唆を与えます。今後の研究開発は、CAR-T療法後の再発患者に対する新規治療法の探
索、既存療法の組み合わせ、あるいはより早期の治療ラインでのCAR-T療法の適用拡大
に焦点を当てる必要があります。また、リアルワールドデータに基づく治療効果の評価
は、臨床試験では見過ごされがちな患者集団のニーズを特定し、より実用的な治療法の
開発につながるでしょう。DLBCLの治療アウトカムをさらに改善するためには、個別化
された治療アプローチと、より効果的なセカンドライン以降の治療法の開発が不可欠で
す。

元記事: https://mdnewsline.com/real-world-outcome-gaps-persist-in-diffuse-large-b-cell-lymphoma-

treatment/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://mdnewsline.com/real-world-outcome-gaps-persist-in-diffuse-large-b-cell-lymphoma-treatment/
https://mdnewsline.com/real-world-outcome-gaps-persist-in-diffuse-large-b-cell-lymphoma-treatment/


#26 ImmunoAct社のCAR-T細胞療法NexCAR19、インド
で98%の微小残存病変陰性化率を達成し欧米製品比で大幅
なコスト削減

概要

ImmunoAct社のCAR-T細胞療法NexCAR19（talicabtagene autoleucel）が、インドで

98%という高い微小残存病変（MRD）陰性化率を達成し、欧米のCAR-T療法と同等の
効果をはるかに低いコストで提供しています。インド最大のCAR-Tデータセットから
得られたこのリアルワールドエビデンスは、製造、提供、有効性、安全性にわたる成

果を示し、グローバルアクセス可能なスケーラブルなモデルとして位置づけられてい
ます。これにより、CAR-T療法のアクセシビリティと経済性が向上し、世界のアンメ
ットメディカルニーズに対応する可能性が高まります。

公開日 2026年08月05日  Citeline Scrip  インド



詳細

主要成果

ImmunoAct社のCAR-T細胞療法「NexCAR19（talicabtagene autoleucel）」が、インド
におけるリアルワールドデータにおいて、98%という驚異的な微小残存病変（MRD）陰
性化率を達成したことが報告されました。この成果は、欧米で承認されているCAR-T療
法と比較してはるかに低いコストで提供されており、同様の有効性と安全性プロファイ
ルを示しています。

技術・臨床詳細

NexCAR19は、患者自身のT細胞を採取し、CD19抗原を認識するよう遺伝子改変して体
内に戻す自家CAR-T細胞療法です。インドにおける最大のCAR-Tデータセットから得ら
れたリアルワールドエビデンスは、その製造プロセス、医療機関への提供体制、有効
性、および安全性にわたる包括的な成果を裏付けています。特に、98%というMRD陰性
化率は、治療後にがん細胞がほとんど検出されない状態を意味し、長期的な寛解および
生存期間の延長と強く相関することが知られています。この治療は、高価な欧米の
CAR-T療法と比較して費用対効果が非常に高く、途上国や経済的制約のある地域での
CAR-T療法へのアクセスを大幅に改善する可能性を秘めています。安全性プロファイル
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）といった既知の副作用に関して、欧米の製品と同等であることが示されてい
ます。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、特定の血液がん（B細胞リンパ腫や白血病など）に対する治療にお
いて画期的な成功を収めてきましたが、その製造の複雑さ、高額な治療費、および限ら
れたアクセスが世界的な課題となっています。特にインドのような国々では、欧米の
CAR-T製品を導入する際の費用と物流の障壁が大きく、多くの患者がこの革新的な治療
法にアクセスできませんでした。ImmunoAct社のNexCAR19は、地域特有のサプライチ
ェーンと製造インフラを活用することで、これらの課題を克服し、高品質でありながら
手頃な価格のCAR-T療法を提供することを目指しています。これは、CAR-T療法の「グ
ローバルアクセス可能なスケーラブルなモデル」を確立する上で重要な一歩となりま
す。



今後の展望

NexCAR19の成功は、CAR-T療法のグローバルな普及に大きな影響を与える可能性があ
ります。98%のMRD陰性化率とコスト削減の組み合わせは、他の国々が独自のCAR-T製
造能力を開発し、自国の患者に治療を提供するためのインスピレーションとなるでしょ
う。ImmunoAct社は、今後も臨床データの拡充と、さらなる適応症の探索を進めること
で、より多くの患者にこの革新的な治療法を届けられると期待されます。また、この成
果は、先進医療技術が単に高価格である必要はなく、地域に根ざしたイノベーションを
通じて、世界中の医療格差を縮小できる可能性を示しています。

元記事: https://insights.citeline.com/scrip/focus-on-asia/india/immunoacts-car-t-real-world-report-card-

durable-remissions-98-msr-FA7TNDTVV5CVPMHDGNKIPOFTAM/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://insights.citeline.com/scrip/focus-on-asia/india/immunoacts-car-t-real-world-report-card-durable-remissions-98-msr-FA7TNDTVV5CVPMHDGNKIPOFTAM/
https://insights.citeline.com/scrip/focus-on-asia/india/immunoacts-car-t-real-world-report-card-durable-remissions-98-msr-FA7TNDTVV5CVPMHDGNKIPOFTAM/


#27 RoosterBioとApplied StemCellが提携、iPSCベース
のバイオプロセスソリューションを大規模化し細胞治療製
造を加速

概要

RoosterBioとApplied StemCellが戦略的提携を結び、iPSCベースのバイオプロセスソリ

ューションを大規模化し、細胞治療薬の商業生産を加速させます。この提携は、
RoosterBioの標準化された細胞培養培地とApplied StemCellの遺伝子編集iPSCプラット
フォームを組み合わせるものです。両社の技術統合により、均一で高品質なiPSC由来

細胞製品の製造コストと時間を削減し、再生医療分野のイノベーションを推進しま
す。これにより、研究から臨床、商業化までのプロセスが効率化される見込みです。

公開日 2026年07月31日  MD Tech Council (Facebook)  アメリカ



詳細

主要成果

RoosterBioとApplied StemCellは、iPSCベースのバイオプロセスソリューションを大規
模化し、細胞治療薬の製造を加速するための戦略的提携を発表しました。この協業は、
再生医療および細胞遺伝子治療の商業化における重要なボトルネックを解消することを
目指しています。

技術・臨床詳細

RoosterBioは、メディウムと培地を最適化することで、間葉系幹細胞（MSC）や人工多
能性幹細胞（iPSC）のような細胞の培養において、高い増殖効率と標準化されたプロト
コルを提供することに特化しています。一方、Applied StemCellは、遺伝子編集技術を
用いたiPSC株の開発において業界をリードしています。この提携では、RoosterBioのス
ケーラブルなバイオプロセス技術とApplied StemCellの高品質な遺伝子編集iPSCプラッ
トフォームを組み合わせることで、細胞治療の製造プロセス全体を最適化します。

具体的には、Applied StemCellが開発した高機能iPSC株を、RoosterBioの最適化された
培地システムとバイオリアクター技術を用いて培養することで、これまで以上に効率的
かつコスト効果的に治療用細胞を大量生産することが可能になります。これにより、
iPSCから治療に適した細胞への分化、拡張、および最終的な製品製造に至るまでの時間
とコストが大幅に削減されると期待されます。また、標準化されたプロセスは、規制当
局への申請を簡素化し、製品の一貫性と品質を保証する上でも重要です。

背景・業界文脈

細胞治療薬の開発と商業化は、スケーラブルで費用対効果の高い製造プロセスの確立が
大きな課題となっています。特にiPSC由来の細胞療法は、その治療ポテンシャルは高い
ものの、細胞の維持、増殖、分化、そしてGMP基準での製造には高度な技術と設備が必
要です。現在の細胞治療製造は、手作業が多く、コストが高く、バッチ間の変動が大き
いという問題に直面しています。このため、自動化された閉鎖型システムや最適化され
たバイオプロセスソリューションへの需要が高まっています。両社の提携は、これらの
課題に対応し、研究段階から臨床、そして商業生産へとスムーズに移行できる統合ソリ
ューションを提供することで、再生医療産業全体の成長を促進します。



今後の展望

RoosterBioとApplied StemCellの提携は、iPSCベースの細胞治療薬の市場投入を加速さ
せる上で、極めて重要な役割を果たすと期待されます。この統合されたソリューション
は、研究者やバイオ医薬品企業が、より迅速かつ効率的にiPSC由来の細胞治療製品を開
発し、製造することを可能にするでしょう。将来的には、これにより多様な疾患に対す
るiPSC由来細胞療法の臨床応用が拡大し、より多くの患者が画期的な治療法にアクセス
できるようになることが期待されます。この協業は、細胞遺伝子治療分野における製造
の標準化と効率化を推進する、業界の新たなベンチマークとなる可能性を秘めていま
す。

元記事: https://www.facebook.com/MDTechCouncil/posts/were-excited-to-highlight-mtcmember-

roosterbio-has-announced-a-strategic-partner/1458785266296128/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/MDTechCouncil/posts/were-excited-to-highlight-mtcmember-roosterbio-has-announced-a-strategic-partner/1458785266296128/
https://www.facebook.com/MDTechCouncil/posts/were-excited-to-highlight-mtcmember-roosterbio-has-announced-a-strategic-partner/1458785266296128/


#28 Catalent、Taysha Gene TherapiesとのAAVベース遺
伝子療法提携を拡大、レット症候群治療薬TSHA-102の商
業製造を独占受託

概要

Taysha Gene TherapiesとCDMOのCatalentは、レット症候群向け遺伝子療法TSHA-102

の商業製造を含む戦略的提携を拡大しました。本合意により、TSHA-102がFDA承認を
得た場合、CatalentはTayshaの主要な商業製造業者として、メリーランド州ハーマンズ
のFDA認可遺伝子療法施設でGMP製造および商業供給を独占的に行います。2020年か

ら続くこの提携は、商業化と将来の需要に対応する長期的な製造能力とスケーラブル
な供給体制を確保するものです。

公開日 2026年08月06日  Pharma Manufacturing  アメリカ



詳細

主要成果

Taysha Gene Therapiesと大手受託開発製造機関（CDMO）であるCatalentは、戦略的提
携を拡大し、神経発達障害であるレット症候群を対象とする遺伝子療法「TSHA-102」
の商業製造をCatalentが独占的に担うことになりました。この合意は、TSHA-102が米国
食品医薬品局（FDA）の承認を得た後の商業化段階に焦点を当てています。

技術・臨床詳細

TSHA-102は、レット症候群の原因となるMECP2遺伝子の変異を修正するために設計さ
れた、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベースの遺伝子療法です。この治療法は、機能的な
MECP2遺伝子を体内の細胞に導入することで、疾患の根本原因を治療することを目指し
ています。今回の提携拡大により、FDA承認後、CatalentはTayshaの主要な商業製造業
者となり、メリーランド州ハーマンズにあるFDA認可の遺伝子療法施設でTSHA-102の適
正製造基準（GMP）製造と商業供給を担当します。

Catalentのハーマンズ施設は、AAVベクター製造における豊富な経験と高度な専門知識
を有しており、複雑な遺伝子治療製品の商業規模生産に対応する能力を持っています。
この施設は、厳格なFDA規制要件を満たしており、TSHA-102の高品質かつ一貫した供給
を保証します。この合意は、2020年に始まった両社の協業を基盤としており、商業化段
階における長期的な製造能力と、市場投入後の需要変動に対応できるスケーラブルな供
給体制を確保するために不可欠です。

背景・業界文脈

レット症候群は、主に女児に発症する稀な神経発達障害であり、重度の認知機能障害、
運動障害、コミュニケーション障害を引き起こします。現在、根本的な治療法はなく、
対症療法が中心です。AAVベースの遺伝子療法は、特定の遺伝性疾患に対する治療にお
いて有望なアプローチとして注目されており、いくつかの製品がすでに承認されていま
す。しかし、遺伝子治療製品の製造は非常に複雑で、高度な専門知識と大規模な設備投
資が必要なため、多くのバイオテクノロジー企業は専門のCDMOに製造を委託していま
す。この分野における製造能力の確保は、製品の市場投入を成功させるための重要な要
素です。



今後の展望

Catalentとの提携拡大は、Taysha Gene TherapiesがTSHA-102の商業化に向けて強固な基
盤を築いたことを意味します。信頼できる製造パートナーとの長期的な関係は、製品供
給の安定性を確保し、潜在的な市場需要に迅速に対応するために不可欠です。もし
TSHA-102がFDAの承認を得られれば、レット症候群の患者とその家族に、これまでにな
い画期的な治療選択肢を提供することになります。この成功は、AAVベースの遺伝子療
法の開発と商業化におけるCDMOの役割の重要性をさらに浮き彫りにし、他の稀少疾患
を対象とする遺伝子治療薬の開発にも良い影響を与えるでしょう。

元記事: https://www.pharmamanufacturing.com/industry-news/news/55396244/catalent-taysha-extend-

aav-based-gene-therapy-partnership

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pharmamanufacturing.com/industry-news/news/55396244/catalent-taysha-extend-aav-based-gene-therapy-partnership
https://www.pharmamanufacturing.com/industry-news/news/55396244/catalent-taysha-extend-aav-based-gene-therapy-partnership


#29 Analysis Groupの調査、難治性多発性骨髄腫における
早期CAR-T療法ciltacabtagene autoleucelが全奏効率
98.0%と良好なリアルワールドアウトカム

概要

Analysis Groupの調査により、再発または難治性多発性骨髄腫（RRMM）患者におい

て、早期ラインでのCAR-T細胞療法ciltacabtagene autoleucel（cilta-cel）が良好なリア
ルワールドアウトカムを示しました。微小残存病変（MRD）評価を受けた患者の
97.2%で治療後にがん細胞が検出されず、全奏効率（ORR）は98.0%を達成しました。

この結果は、臨床試験で観察されたcilta-celの優れた有効性が、日常の臨床実践でも再
現され得ることを示す重要な早期エビデンスとなります。これにより、RRMM患者に
対する早期CAR-T療法の有効性と安全性への信頼がさらに高まります。

公開日 2026年08月06日  Analysis Group  アメリカ



詳細

主要成果

Analysis Groupが実施した最新の調査により、再発または難治性多発性骨髄腫
（RRMM）患者において、早期治療ラインで実施されたCAR-T細胞療法ciltacabtagene
autoleucel（cilta-cel）が、極めて良好なリアルワールドアウトカムを達成したことが明
らかになりました。特に、微小残存病変（MRD）評価を受けた患者の97.2%で治療後に
がん細胞が検出されず、また、全奏効率（ORR）は98.0%という高率を記録しました。

技術・臨床詳細

ciltacabtagene autoleucel（cilta-cel）は、B細胞成熟抗原（BCMA）を標的とする自家
CAR-T細胞療法であり、多発性骨髄腫の治療に承認されています。この調査は、日常の
臨床実践におけるcilta-celの有効性と安全性を評価することを目的としたリアルワール
ド研究であり、厳密な管理下で行われる臨床試験の結果が実世界でも再現されるかどう
かの重要な示唆を提供します。MRD陰性化は、多発性骨髄腫の予後を予測する上で強力
な指標であり、97.2%という高いMRD陰性化率は、cilta-celが非常に深い寛解を誘導す
る能力があることを示しています。また、98.0%のORRは、治療を受けたほとんどの患
者で何らかの奏効が見られたことを意味し、その高い有効性が改めて確認されました。
これらのリアルワールドデータは、cilta-celが多発性骨髄腫治療において、既存の治療
選択肢を大きく上回る効果をもたらす可能性を示唆しています。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、形質細胞の悪性増殖によって特徴づけられる血液がんの一種であり、
再発・難治性の患者は予後が不良であることが一般的です。従来の治療法では、複数回
の再発を経験した患者に対する有効な選択肢が限られていました。CAR-T細胞療法は、
このアンメットメディカルニーズに応える画期的な治療法として登場し、特にBCMAを
標的とするcilta-celは、臨床試験で高い奏効率と持続的な寛解を示してきました。リア
ルワールドデータは、実際の患者集団（より多様な背景や併存疾患を持つ患者を含む）
における治療効果を評価する上で不可欠であり、医薬品の真の価値と適用範囲を理解す
るために重要です。



今後の展望

今回のAnalysis Groupの調査結果は、cilta-celの早期ラインでの使用が、RRMM患者に極
めて良好な臨床アウトカムをもたらす可能性を裏付けるものです。この強力なリアルワ
ールドエビデンスは、臨床医が治療戦略を決定する上で重要な情報となり、より早期の
ラインでのCAR-T療法導入の議論を加速させる可能性があります。今後、さらなるリア
ルワールドデータが集積されることで、cilta-celの長期的な安全性プロファイルと、特
定の患者サブグループにおける有効性がより明確になるでしょう。この成功は、多発性
骨髄腫治療におけるCAR-T療法の役割をさらに強化し、患者の予後を大きく改善する道
を開くものと期待されます。

元記事: https://www.analysisgroup.com/news-and-events/news/analysis-group-study-evaluates-real-

world-outcomes-of-earlier-line-multiple-myeloma-car-t-therapy/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.analysisgroup.com/news-and-events/news/analysis-group-study-evaluates-real-world-outcomes-of-earlier-line-multiple-myeloma-car-t-therapy/
https://www.analysisgroup.com/news-and-events/news/analysis-group-study-evaluates-real-world-outcomes-of-earlier-line-multiple-myeloma-car-t-therapy/


#30 ResilienceとEli Lillyが米国医薬品供給増強へ7億5000
万ドルの戦略的提携を拡大

概要

ResilienceとEli Lilly and Companyは、米国での重要医薬品供給を増やすため、7億5000

万ドルの大規模投資を含む戦略的提携を拡大しました。この投資は、Resilienceのシン
シナティ地域の製造施設を拡張し、LillyのKwikPen注入デバイスの生産能力を大幅に増

強することを目的としています。Resilienceは、バイオロジクス原薬、細胞ベース療
法、および無菌医薬品製造に特化した先端CDMOとして、Eli Lillyのパートナーシップ
を通じて米国医薬品製造エコシステムを強化します。これにより、サプライチェーン

の安定化と国内生産の強化が期待されます。

公開日 2026年07月30日  Resilience  アメリカ



詳細

主要成果

ResilienceとEli Lilly and Companyは、米国国内における重要医薬品の供給能力を大幅に
向上させるため、7億5000万ドルという巨額の投資を含む戦略的提携の拡大を発表しま
した。この大規模な投資は、医薬品製造の国内回帰とサプライチェーンの強靭化を目的
としています。

技術・臨床詳細

本提携の拡大は、Resilienceのシンシナティ地域の製造施設の拡張に重点を置いていま
す。この施設では、Eli LillyのKwikPen注入デバイスの生産能力が飛躍的に増強される予
定です。KwikPenは、糖尿病治療薬などの自己注射デバイスとして広く使用されてお
り、その需要は高まり続けています。Resilienceは、バイオロジクス原薬、細胞ベース
療法、および無菌医薬品製造を専門とする先進的な受託開発製造機関（CDMO）です。
彼らの技術的専門知識と最先端の製造能力は、Eli Lillyのような大手製薬企業が、複雑な
生物学的製剤や細胞治療薬を高品質かつ大規模に生産するために不可欠です。

この投資により、Resilienceは、最新の製造技術と自動化システムを導入し、効率性と
スケーラビリティを向上させることができます。これにより、Eli Lillyは、米国国内で医
薬品の安定供給を確保し、外部のサプライチェーンリスクを低減することが可能になり
ます。また、この提携は、米国における医薬品製造の雇用創出と技術革新にも貢献する
と期待されます。

背景・業界文脈

近年、世界の医薬品サプライチェーンは、パンデミックや地政学的緊張によって脆弱性
が露呈し、多くの国で重要医薬品の国内生産能力強化が喫緊の課題となっています。米
国政府も、バイオ医薬品製造を国内に回帰させるための政策支援を強化しており、
ResilienceのようなCDMOと製薬企業の提携は、この国家戦略に合致するものです。細
胞および遺伝子治療のような新たなモダリティの台頭により、高度な製造技術と設備を
持つCDMOの重要性はますます高まっています。Resilienceは、この分野で急速にプレ
ゼンスを拡大しており、Eli Lillyとの長期的な提携は、両社にとって戦略的なメリットを
もたらします。



今後の展望

7億5000万ドルの投資を伴うこの戦略的提携の拡大は、米国における医薬品製造エコシ
ステムの強化に大きな影響を与えるでしょう。Eli Lillyは、主要な医薬品の安定供給を確
保し、市場の需要に迅速に対応できるようになります。Resilienceは、その製造能力と
技術ポートフォリオをさらに拡大し、細胞遺伝子治療を含む次世代医薬品製造のリーダ
ーとしての地位を確固たるものにするでしょう。この提携は、将来の公衆衛生危機に対
する国の備えを強化するだけでなく、バイオ医薬品製造における技術革新を促進し、よ
り多くの患者に高品質な医薬品が届く未来を拓くものです。

元記事: https://resilience.com/news/resilience-and-lilly-invest-750-million

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://resilience.com/news/resilience-and-lilly-invest-750-million


#31 AIと3Dバイオプリンティングが再生医療を変革：
BioLatticeなどの企業が臓器製造を加速

概要

再生医療分野では、人工知能（AI）と3Dバイオプリンティング技術が融合し、臓器や
組織の製造を加速しています。AIはバイオインクの最適化、患者スキャンからの精密
な組織モデルへの変換、リアルタイムでの品質管理を通じて3Dバイオプリンティング

の精度と効率を大幅に向上させています。Aspect Biosystems、Rokit Healthcare、
BioLatticeなどの企業が、AIを活用して細胞のプログラミング、バイオインクの最適
化、そして組織製造の自動化に取り組んでおり、この革新は、最終的に「プラグアン

ドプレイ」型の人工臓器や組織が実現する可能性を秘めています。

公開日 2026年07月30日  Ahead of the Herd  不明



詳細

主要成果

再生医療の分野では、人工知能（AI）と3Dバイオプリンティング技術の融合が、臓器や
組織の製造プロセスを根本的に変革し、その加速を牽引しています。AIは、バイオイン
クの最適化、患者スキャンデータから精密な組織モデルへの変換、そしてリアルタイム
での製造品質管理において、その能力を最大限に発揮しています。

技術・臨床詳細

3Dバイオプリンティングは、細胞、成長因子、バイオマテリアルを組み合わせて、生体
組織や臓器を層ごとに構築する技術です。このプロセスにおいて、AIは複数の点で極め
て重要な役割を果たします。まず、AIはバイオインクの組成を最適化し、プリンティン
グの精度、細胞の生存率、および組織の機能性を最大化します。次に、患者固有の画像
データ（CT、MRIなど）を分析し、複雑な解剖学的構造を3Dバイオプリンターが再現で
きる詳細なモデルに変換します。これにより、患者に完全に適合するパーソナライズさ
れた組織や臓器の製造が可能になります。

さらに、AIはプリンティングプロセス全体のリアルタイム品質管理を可能にします。例
えば、細胞の配置、層の厚さ、バイオインクの供給速度などを継続的に監視し、異常が
あれば即座に調整することで、製造される組織の品質と一貫性を保証します。Aspect

Biosystems、Rokit Healthcare、BioLatticeといった先進企業は、既にAIを活用して細胞
のプログラミング、バイオインクの調合、そして組織製造の自動化を進めています。特
に、多能性幹細胞（PSC）から分化させた細胞を用いたプリンティング技術は、移植可
能な組織や臓器の製造における大きな一歩と見なされています。

背景・業界文脈

臓器移植の需要は世界的に供給を大きく上回っており、ドナー不足は深刻な問題です。
再生医療は、この課題に対する有望な解決策として期待されています。特に、3Dバイオ
プリンティングは、カスタマイズされた生体組織や臓器をラボで製造する可能性を秘め
ており、従来の移植医療に革命をもたらす可能性があります。しかし、その技術的複雑
性とコスト、そして規制上の課題が実用化への障壁となってきました。AIの導入は、こ
れらの課題を克服し、バイオプリンティングプロセスの効率、精度、再現性を大幅に向
上させることで、再生医療の実用化を加速させる鍵となります。



今後の展望

AIと3Dバイオプリンティングの統合は、再生医療分野における「プラグアンドプレイ」
型の人体部品、すなわち、必要に応じて取り換え可能な人工臓器や組織の実現を加速さ
せる未来を切り開きます。今後の研究開発は、より複雑な臓器構造の再現、血管新生の
統合、免疫原性の低減に焦点を当てるでしょう。これにより、将来的には、患者自身の
細胞から作られた機能的な臓器が、ドナー不足の解決だけでなく、移植後の拒絶反応の
リスクを劇的に低減する可能性があります。この技術の進展は、創薬研究における疾患
モデルの作成、個別化医療の推進、そして最終的には人類の健康と寿命の延長に計り知
れない影響を与えることでしょう。

元記事: https://aheadoftheherd.com/welcome-to-the-new-world-of-regenerative-medicine-the-plug-

and-play-human-body-richard-mills/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://aheadoftheherd.com/welcome-to-the-new-world-of-regenerative-medicine-the-plug-and-play-human-body-richard-mills/
https://aheadoftheherd.com/welcome-to-the-new-world-of-regenerative-medicine-the-plug-and-play-human-body-richard-mills/


#32 Porton Advanced、中国NMPAからCGT製品の商業製
造ライセンス取得、プロセス開発から商業化までCDMOサ
ービスを拡大

概要

Porton Advancedは、中国国家薬品監督管理局（NMPA）から医薬品製造ライセンス

（クラスC）を取得し、細胞および遺伝子治療（CGT）製品の商業受託製造サービス提
供を開始しました。これにより、同社のCDMOサービスはプロセス開発、臨床生産か
ら商業化段階まで拡大されます。Porton Advancedは20,000平方メートル以上の研究開

発および製造スペースを運営し、10のウイルスベクター生産ラインと12のGMP細胞療
法スイートを保有しており、CGT分野における中国国内の製造能力を大幅に強化しま
す。

公開日 2026年08月05日  Contract Pharma  中国



詳細

主要成果

Porton Advancedは、中国国家薬品監督管理局（NMPA）から医薬品製造ライセンス
（クラスC）を取得し、細胞および遺伝子治療（CGT）製品の商業受託製造（CDMO）
サービスを正式に開始できるようになったと発表しました。このライセンス取得によ
り、同社はプロセス開発や臨床生産から商業化段階まで、CDMOサービスポートフォリ
オを拡大することが可能になります。

技術・臨床詳細

Porton Advancedが取得した医薬品製造ライセンス（クラスC）は、CGT製品の商業生産
を許可するものです。これは、同社がNMPAの定める厳格な品質基準と規制要件を満た
していることを意味します。Porton Advancedは、20,000平方メートルを超える広大な
研究開発および製造スペースを擁し、CGT製品の生産に必要な最先端のインフラを整備
しています。具体的には、10のウイルスベクター生産ラインと12の独立した適正製造基
準（GMP）細胞療法スイートを保有しています。

ウイルスベクター生産ラインは、アデノ随伴ウイルス（AAV）やレンチウイルスベクタ
ーなど、遺伝子治療に不可欠なベクターを大規模かつ高品質で製造するために設計され
ています。一方、GMP細胞療法スイートは、細胞治療製品の無菌的かつ厳格な管理下で
の製造を可能にし、交差汚染のリスクを最小限に抑えます。これらの設備と能力は、
CGT製品の複雑な製造プロセス全体、すなわち、細胞株開発、プロセス開発、分析開
発、品質管理、臨床試験用材料製造、そして最終的な商業生産までを一貫してサポート
することができます。

背景・業界文脈

細胞および遺伝子治療分野は、近年目覚ましい進歩を遂げており、癌や稀少疾患に対す
る画期的な治療法として期待されています。しかし、これらの製品の製造は非常に複雑
で、高度な専門知識、大規模な設備投資、そして厳格な規制遵守が必要です。そのた
め、多くの製薬・バイオテクノロジー企業は、専門的なCDMOに製造を委託していま
す。中国は、CGT市場が急速に成長している主要な市場の一つであり、NMPAによる規
制枠組みの整備と国内製造能力の強化は、この分野の発展に不可欠です。Porton
Advancedのライセンス取得は、中国国内におけるCGT製品のサプライチェーンを強化
し、患者へのアクセスを改善する上で重要な役割を果たすでしょう。



今後の展望

Porton AdvancedがCGT製品の商業製造ライセンスを取得したことは、同社がこの成長
分野における主要なCDMOとしての地位を確立する上で大きな意味を持ちます。この拡
大されたサービスポートフォリオにより、同社は国内外のCGT開発企業に対して、より
包括的で統合された製造ソリューションを提供できるようになります。将来的には、
Porton Advancedは、中国国内だけでなく、グローバルなCGT市場において、主要な製
造パートナーとしてのプレゼンスをさらに高めることが期待されます。これは、中国の
バイオ医薬品産業全体の競争力を向上させ、世界中の患者に革新的なCGT製品を届ける
ための重要な一歩となるでしょう。

元記事: https://www.contractpharma.com/breaking-news/porton-advanced-expands-cdmo-services-to-

commercialization-with-china-manufacturing-license/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.contractpharma.com/breaking-news/porton-advanced-expands-cdmo-services-to-commercialization-with-china-manufacturing-license/
https://www.contractpharma.com/breaking-news/porton-advanced-expands-cdmo-services-to-commercialization-with-china-manufacturing-license/


#33 IPS HEART、筋ジストロフィー関連心筋症向けiPSC由
来細胞代替療法ISX9-CPCがFDAから希少小児疾患指定を
取得

概要

IPS HEART, Inc.は、筋ジストロフィーに関連する心筋症の治療薬として、iPSC由来細胞

代替療法ISX9-CPCが米国FDAから希少小児疾患指定（RPDD）を受けたと発表しまし
た。これは、同社にとって8番目のFDA規制マイルストーン達成となります。同社は
2027年に、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）患者を対象とした骨格筋細胞

（GIVI-MPC）を用いた初のヒト臨床試験のIND申請を予定しています。この指定は、
稀な小児疾患の治療薬開発を加速させるもので、日本のPMDAが同種iPSC由来細胞療
法を世界で初めて商業承認した動きとも相関しています。

公開日 2026年08月06日  StreetInsider  アメリカ



詳細

主要成果

IPS HEART, Inc.は、同社のiPSC由来細胞代替療法「ISX9-CPC」が、筋ジストロフィーに
関連する心筋症の治療薬として米国食品医薬品局（FDA）から希少小児疾患指定
（RPDD）を受けたと発表しました。これは、同社にとって8番目のFDA規制マイルスト
ーン達成となります。

技術・臨床詳細

ISX9-CPCは、人工多能性幹細胞（iPSC）を起源とする心筋前駆細胞を利用した細胞代替
療法であり、筋ジストロフィーによって引き起こされる進行性の心筋症の治療を目指し
ています。筋ジストロフィーは、筋肉の変性と機能喪失を特徴とする遺伝性疾患の総称
であり、心筋症はこれらの患者の主要な死因の一つです。RPDDは、米国で20万人未満
の小児に影響を与える重篤な疾患に対する新薬開発を奨励するためにFDAが設けている
制度です。この指定により、FDAのガイダンスやインセンティブ（例えば、承認時の優
先審査バウチャー）の対象となる可能性があります。

IPS HEARTは、2027年にはデュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）患者を対象とした
骨格筋細胞（GIVI-MPC）を用いた初のヒト臨床試験の治験薬申請（IND）を予定してお
り、DMD患者の骨格筋機能と心機能の両面からの改善を目指す包括的なアプローチを
構築しています。日本の医薬品医療機器総合機構（PMDA）が最近、心不全を含む同種
iPSC由来細胞療法を世界で初めて商業承認したことは、iPSC由来細胞療法の臨床的有用
性と規制当局の受容度が高まっていることを示唆しており、IPS HEARTの取り組みにと
って追い風となるでしょう。

背景・業界文脈

筋ジストロフィー関連心筋症は、有効な治療法が限られており、患者は心不全の進行に
より重篤な予後を辿ることが多いアンメットメディカルニーズの高い疾患です。iPSC技
術は、疾患特異的な細胞を大量に供給できるだけでなく、細胞の再生能力を活用して損
傷した組織を修復する可能性を秘めているため、再生医療分野で大きな注目を集めてい
ます。特に小児疾患における画期的な治療法の開発は、倫理的、科学的、規制上の課題
が伴う一方で、社会的な期待も非常に高い分野です。FDAの希少小児疾患指定は、これ
らの稀少疾患に対する医薬品開発を加速させる重要なインセンティブを提供します。



今後の展望

今回のRPDD取得は、ISX9-CPCの臨床開発を加速させ、筋ジストロフィー関連心筋症に
苦しむ小児患者に新たな希望をもたらす重要なステップです。IPS HEARTは、この指定
を活用して、FDAとの協議を密にし、臨床試験の効率的な進展を図ることができるでし
ょう。2027年のDMD患者向けGIVI-MPCのIND申請予定も、同社が多様な筋疾患に対す
るiPSCベースの治療ポートフォリオを構築していることを示しています。これらの進展
は、iPSC由来細胞療法が稀少疾患、特に小児の難病に対する効果的な治療選択肢となる
可能性をさらに強化し、再生医療分野全体の発展に貢献すると期待されます。

元記事:

https://www.streetinsider.com/Business+Wire/IPS+HEART+Secures+8th+FDA+Regulatory+Milestone+with+R

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.streetinsider.com/Business+Wire/IPS+HEART+Secures+8th+FDA+Regulatory+Milestone+with+Rare+Pediatric+Drug+Designation+for+Cardiomyopathy+Associated+with+Muscular+Dystrophies/26879460.html


#34 Liv Hospital、iPSCのパーキンソン病応用や大量生産
バイオリアクターへの投資を通じた臨床拡大を展望

概要

Liv Hospitalは、人工多能性幹細胞（iPSC）の臨床応用拡大に向け、安全かつ効率的な
大量生産が課題であると指摘し、新しいバイオリアクターシステムへの投資を進めて
います。これにより、iPSC由来細胞療法の品質と一貫性を確保し、より多くの患者に

治療を提供することを目指しています。特に、iPSC由来細胞を用いてパーキンソン病
の脳環境を模倣し、神経変性の原因を研究することで、個別化された治療法開発の可
能性を探っています。この取り組みは、再生医療の将来におけるiPSCの役割を強化す

るものです。

公開日 2026年08月01日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

Liv Hospitalは、人工多能性幹細胞（iPSC）の臨床応用を拡大するための主要な課題とし
て、安全かつ効率的な大量生産の確立を挙げ、この課題解決のために新しいバイオリア
クターシステムへの投資を積極的に行っていると報告しました。この戦略は、iPSC由来
細胞療法の品質と一貫性を確保し、より広範な患者集団に治療を提供することを目標と
しています。

技術・臨床詳細

iPSCは、体の通常の細胞を「再プログラム化」して、あらゆる種類の細胞に分化できる
多能性を持つ幹細胞です。これにより、患者自身の細胞から、損傷した組織や臓器を修
復・置換するための細胞を作成することが可能になります。しかし、iPSCを商業規模で
生産し、臨床応用に耐えうる品質と安全性を確保するには、高度な製造技術と設備が必
要です。

Liv Hospitalが投資する新しいバイオリアクターシステムは、iPSCの培養プロセスを自動
化・最適化し、高い細胞収率と生存率を維持しながら、GMP（適正製造基準）に準拠し
た大規模生産を実現することを目指しています。これにより、手動プロセスに伴う変動
性や汚染リスクを低減し、製品の一貫性を向上させることが可能です。

特に、Liv HospitalはiPSC由来細胞を用いてパーキンソン病の脳環境を模倣する研究に注
力しています。パーキンソン病は、ドーパミン産生ニューロンの変性によって引き起こ
される神経変性疾患であり、iPSCからこれらのニューロンを分化させ、疾患モデルとし
て使用することで、神経変性の根本原因を詳細に解明し、患者ごとに最適化された個別
化された治療法を開発する可能性を探っています。このアプローチは、失われたニュー
ロンを補充する細胞移植療法の開発にも繋がる可能性があります。

背景・業界文脈

再生医療分野では、iPSCは「夢の細胞」として大きな期待が寄せられています。その多
能性と無限増殖能は、従来の幹細胞療法では難しかった、疾患特異的な細胞の大規模供
給を可能にします。しかし、製造のスケーラビリティ、コスト効率、および規制上の課
題が、iPSC由来細胞療法の広範な臨床導入を妨げてきました。新しいバイオリアクター
技術や自動化された製造プラットフォームへの投資は、これらの課題を克服し、iPSC技
術を研究室から患者の元へと橋渡しするための業界全体の取り組みを反映しています。



今後の展望

Liv HospitalのiPSC技術への投資は、再生医療の未来を形作る上で重要な役割を果たすで
しょう。大量生産能力の向上は、iPSC由来細胞療法のコストを削減し、より多くの患者
にアクセス可能な治療法を提供することに貢献します。パーキンソン病研究における
iPSCの活用は、この難病の病態解明と、画期的な個別化治療法の開発に繋がり、神経変
性疾患分野に大きな進歩をもたらす可能性があります。これらの進展は、iPSCが再生医
療の主流となり、広範な疾患に対する治療選択肢を拡大する道を拓くことが期待されま
す。

元記事: https://int.livhospital.com/induced-pluripotent-stem/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://int.livhospital.com/induced-pluripotent-stem/


#35 RegMedNetのレポート、Aspen Neuroscienceのパー
キンソン病細胞療法ANPD001がFDAより再生医療先端治
療（RMAT）指定を取得

概要

RegMedNetのレポートによると、Aspen Neuroscienceのパーキンソン病細胞療法

ANPD001が、米国FDAより再生医療先端治療（RMAT）指定を受けました。この指定
は、進行中のPhase I/IIa ASPIRO試験の結果に基づいています。RMAT指定は、重篤な
疾患に対する再生医療製品の開発・審査を加速させるものです。さらに、NueCell Bio

が細胞療法開発の翻訳パートナーとして立ち上げられ、IQVIAとMederaは心臓遺伝子
治療の開発加速に向けた戦略的協業を発表しました。これらの動きは、再生医療分野
のイノベーションと臨床導入の加速を示唆しています。

公開日 2026年08月06日  RegMedNet  アメリカ



詳細

主要成果

RegMedNetの最新レポートによると、Aspen Neuroscience社のパーキンソン病細胞療
法「ANPD001」が、米国食品医薬品局（FDA）から再生医療先端治療（RMAT）指定を
受けました。この指定は、進行中のPhase I/IIa ASPIRO試験からの予備データに基づいて
付与されたものです。

技術・臨床詳細

ANPD001は、患者自身の皮膚細胞を人工多能性幹細胞（iPSC）に再プログラム化し、そ
れをドーパミン産生ニューロン前駆細胞に分化させてパーキンソン病患者の脳に移植す
る自家細胞療法です。このアプローチは、疾患によって失われたドーパミンニューロン
を補充し、症状を改善することを目的としています。RMAT指定は、重篤な疾患や生命
を脅かす疾患に対する再生医療製品の加速的な開発と審査を可能にするFDAの制度であ
り、企業はFDAとの早期かつ頻繁な対話を通じて、臨床試験デザインの最適化や規制パ
スウェイの効率化を図ることができます。

また、細胞療法開発における新たな進展として、NueCell Bioが専門的な翻訳パートナー
として立ち上げられました。NueCell Bioは、細胞療法発見からGMP製造までのプロセ
スにおいて企業を支援し、開発課題を克服することを目指しています。さらに、IQVIA

とMederaは、心臓遺伝子治療の開発を加速させるための戦略的協業を発表しました。
この提携は、心臓疾患のアンメットメディカルニーズに対応する革新的な遺伝子治療の
臨床試験と商業化を支援することを目的としています。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、効果的な治療法が限られている進行性の神経変性疾患であり、細胞
療法は失われたドーパミンニューロンを補充する最も有望なアプローチの一つとされて
います。RMAT指定は、再生医療分野における有望な治療法の臨床導入を加速させるた
めに設けられた重要な規制メカニズムです。細胞・遺伝子治療製品の製造と開発は非常
に複雑であるため、NueCell Bioのような専門的な翻訳パートナーの出現は、業界全体の
効率化に貢献します。また、心臓遺伝子治療は、虚血性心疾患や心不全など、従来の治
療では効果が限定的であった疾患に対する新たな選択肢として注目を集めており、
IQVIAとMederaの提携は、この分野の進展を加速させるものです。



今後の展望

Aspen NeuroscienceのANPD001に対するRMAT指定は、パーキンソン病治療における
iPSC由来細胞療法の将来性に向けた重要な前進です。この指定により、ANPD001の臨床
開発が加速され、より迅速に患者に届けられる可能性が高まります。NueCell Bioや
IQVIAとMederaのような新しいパートナーシップは、細胞・遺伝子治療の開発エコシス
テム全体を強化し、技術的なボトルネックを解消することで、多様な疾患領域における
イノベーションを促進するでしょう。これらの動きは、再生医療が単なる研究段階か
ら、実際に患者の生活を変える治療法へと成熟しつつあることを明確に示しています。

元記事: https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-specialized-partner-launches-to-overcome-

cell-therapy-challenges/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-specialized-partner-launches-to-overcome-cell-therapy-challenges/
https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-specialized-partner-launches-to-overcome-cell-therapy-challenges/


#36 CAR-T細胞療法、多発性骨髄腫患者のリアルワールド
データで18ヶ月無増悪生存期間66%、5年生存率33%を示
す

概要

多発性骨髄腫に対するCAR-T細胞療法のリアルワールドデータが発表され、1回のCAR-

T細胞輸注後5年間で、患者の33%が病気の進行なく生存したことが示されました。さ
らに、18ヶ月時点での無増悪生存期間（PFS）は66%、全生存期間（OS）は90%とい
う良好な結果を示しています。このデータは、CAR-T細胞療法が進行性の多発性骨髄

腫患者に長期的な恩恵をもたらす可能性を強く示唆するものです。これにより、CAR-

T療法の臨床的価値と、治療ガイドラインにおけるその位置付けがさらに強化されるで
しょう。

公開日 2026年08月05日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

多発性骨髄腫に対するCAR-T細胞療法のリアルワールドデータ分析により、1回のCAR-T

細胞輸注後、患者の33%が5年間、病気の進行なく生存したことが明らかになりまし
た。また、18ヶ月時点での無増悪生存期間（PFS）は66%、全生存期間（OS）は90%と
いう非常に良好な結果が示され、進行性疾患の患者に長期的な恩恵をもたらす可能性を
強く示唆しています。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法は、患者自身のT細胞を遺伝子改変し、多発性骨髄腫細胞表面に発現す
るB細胞成熟抗原（BCMA）などの特定の抗原を認識・攻撃するようにデザインされた
免疫療法です。このリアルワールドデータは、厳密な管理下で行われる臨床試験の枠を
超え、日常の臨床現場で治療を受けた幅広い患者層におけるCAR-T療法の有効性と安全
性を評価したものです。5年間の無増悪生存率が33%というのは、従来の治療法では達
成が困難であった長期寛解の可能性を示しており、特に再発・難治性多発性骨髄腫患者
にとって画期的な成果と言えます。

18ヶ月PFS 66%および18ヶ月OS 90%という数値は、CAR-T療法が患者の生存期間を大幅
に延長し、病気の進行を効果的に遅らせる能力を持つことを裏付けています。これらの
結果は、CAR-T細胞療法が多発性骨髄腫の治療パラダイムを根本的に変革する可能性を
示しており、難治性疾患に対する新たな希望を提供するものです。安全性プロファイル
についても、これらのリアルワールドデータが臨床試験の知見と一致しているかどうか
を評価することが重要です。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、再発を繰り返す慢性的な血液がんであり、特に複数回の治療歴がある
再発・難治性患者の予後は極めて不良です。従来の化学療法やプロテアソーム阻害剤、
免疫調節薬などによる治療では、長期的な寛解を維持することが困難でした。CAR-T細
胞療法は、このアンメットメディカルニーズに応える革新的な治療法として、近年承認
され、高い奏効率を示してきました。リアルワールドデータは、より多様な患者背景や
併存疾患を持つ実際の患者集団における治療効果を評価する上で不可欠であり、医薬品
の真の臨床的価値と適用範囲を理解するために極めて重要です。



今後の展望

今回のリアルワールドデータは、多発性骨髄腫に対するCAR-T細胞療法の長期的な有効
性と持続性を強力に裏付けるものです。この結果は、CAR-T療法がより早期の治療ライ
ンでの使用を検討されるべきであることを示唆し、多発性骨髄腫の治療ガイドラインに
おけるその位置付けを強化する可能性があります。今後、さらなるデータ蓄積と長期追
跡により、特定の患者サブグループにおけるCAR-T療法の最適な適用戦略や、安全性プ
ロファイルの詳細が明らかになるでしょう。これらの進展は、多発性骨髄腫患者の生存
期間と生活の質を大幅に改善し、この難治性疾患の治療に新たな時代を拓くことが期待
されます。

元記事: https://int.livhospital.com/car-t-cell-therapy-for-multiple-myeloma-success-rates/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://int.livhospital.com/car-t-cell-therapy-for-multiple-myeloma-success-rates/


#37 FDA、慢性GVHD予防初の制御性T細胞（Treg）免疫
療法Tregziを承認、Casgevy適応を小児に拡大

概要

2026年6月30日、米国FDAは、慢性移植片対宿主病（GVHD）の予防と生存率向上を目
的とした初の制御性T細胞（Treg）ベース免疫療法「Tregzi」を承認しました。Tregzi

は、HLA適合ドナー由来の造血幹細胞および前駆細胞、制御性T細胞、従来のT細胞か

らなる細胞療法です。さらに、鎌状赤血球症または輸血依存性βサラセミアの治療薬で
ある「Casgevy」の適応が、2歳以上の小児に拡大されました。これらの承認は、細
胞・遺伝子治療分野の新たな進展と患者層の拡大を示しています。

公開日 2026年08月03日  Cell and Gene Therapy Catapult  アメリカ



詳細

主要成果

2026年6月30日、米国食品医薬品局（FDA）は、慢性移植片対宿主病（GVHD）の予防
と生存率の向上を目的とした初の制御性T細胞（Treg）ベース免疫療法「Tregzi」を承認
しました。さらに、遺伝子編集療法「Casgevy」の適応が、鎌状赤血球症または輸血依
存性βサラセミアの2歳以上の小児に拡大されたことも発表されました。

技術・臨床詳細

Tregziは、HLA適合ドナーから採取された造血幹細胞および前駆細胞（HSPC）、制御性
T細胞（Treg）、そして従来のT細胞を組み合わせた、独自のドナー由来細胞療法です。
Tregは、免疫応答を抑制し、GVHDのような自己免疫反応を予防する上で重要な役割を
果たすことが知られています。この治療法は、造血幹細胞移植（HSCT）後の慢性GVHD

という、しばしば重篤な合併症に対する画期的な予防戦略を提供します。GVHDは、移
植されたドナー免疫細胞が患者の組織を攻撃することで発生し、生命を脅かす可能性が
あります。Tregziの承認は、GVHDの管理において新たなパラダイムを確立するもので
す。

一方、Casgevyは、CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いて、鎌状赤血球症および輸血依
存性βサラセミアの患者自身の造血幹細胞を修飾する革新的な遺伝子療法です。今回の
適応拡大により、2歳以上の小児患者が治療対象となりました。これは、特に小児期か
らこれらの重篤な血液疾患に苦しむ患者に、生涯にわたる治療効果を提供する可能性を
秘めています。Casgevyは、胎児ヘモグロビン産生を再活性化させることで、疾患の症
状を軽減または解消することを目指します。

背景・業界文脈

慢性GVHDは、同種HSCT後の主要な合併症であり、患者のQOLと長期生存に大きな影響
を与えます。従来の予防および治療戦略では、限界がありました。Tregベースの免疫療
法の承認は、移植医療分野における大きな進歩を意味します。また、鎌状赤血球症とβ

サラセミアは、遺伝性血液疾患であり、これまで治療選択肢が限られていました。
Casgevyのような遺伝子編集療法の登場は、これらの疾患に対する根治的治療の可能性
を拓き、特に小児患者への適応拡大は、早期介入によるより良い長期アウトカムへの期
待を高めます。これらの承認は、細胞・遺伝子治療分野が急速に成熟し、多様な疾患領
域にわたって革新的なソリューションを提供しつつあることを示しています。



今後の展望

Tregziの承認は、慢性GVHDの予防と管理に革命をもたらし、同種HSCTを受ける患者の
予後を大幅に改善する可能性があります。これにより、より安全で効果的な移植医療の
提供が可能になるでしょう。Casgevyの小児患者への適応拡大は、遺伝性血液疾患の治
療における遺伝子編集療法の潜在的な影響力をさらに広げます。これらの治療法が広く
普及することで、多くの患者がこれらの疾患による苦痛から解放され、より健康的な生
活を送ることができるようになることが期待されます。これらの規制当局による承認
は、細胞・遺伝子治療が、難治性疾患に対する治療の新たな標準を確立しつつあるとい
う、明確なシグナルを発しています。

元記事: https://ct.catapult.org.uk/news/regulatory-round-up-july-2026

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ct.catapult.org.uk/news/regulatory-round-up-july-2026


#38 CREATE Medicinesがモナッシュ大学と提携しin vivo
CARプラットフォームを拡大、LNP技術で細胞型特異的送
達を推進

概要

CREATE Medicinesは、モナッシュ大学との戦略的研究提携および独占ライセンス契約

を通じて、標的in vivo CARプラットフォームを拡大しました。この提携は、標的化さ
れた脂質ナノ粒子（LNP）技術を活用し、CARペイロードの精密な細胞型特異的in vivo

送達を可能にすることを目的としています。CREATE Medicinesは、モナッシュ大学の

高度なLNP技術にアクセスすることで、複数の免疫細胞型や治療プログラムにわたる
開発を加速させることが期待されます。これにより、in vivo遺伝子改変技術の精度と
安全性が向上し、新しいCAR療法の開発が促進されます。

公開日 2026年07月31日  BioSpace  オーストラリア



詳細

主要成果

CREATE Medicinesは、モナッシュ大学との戦略的研究提携および独占ライセンス契約を
締結し、同社の標的in vivo CARプラットフォームを大幅に拡大すると発表しました。こ
の提携は、精密な細胞型特異的in vivo送達を実現するために、モナッシュ大学の先進的
な標的化脂質ナノ粒子（LNP）技術を活用することを中核としています。

技術・臨床詳細

in vivo CAR（Chimeric Antigen Receptor）プラットフォームは、患者の体内で直接T細
胞などの免疫細胞を遺伝子改変し、がん細胞などを攻撃する能力を付与する画期的なア
プローチです。従来のex vivo CAR-T細胞療法は、患者からT細胞を採取し、体外で遺伝
子改変・増殖させてから体内に戻すプロセスを必要としますが、in vivoアプローチは、
この複雑で時間のかかるプロセスを排除することを目指しています。

本提携の鍵となるのは、モナッシュ大学が開発した標的化LNP技術です。LNPは、核酸
医薬（mRNAやsiRNAなど）を細胞内に効率的に送達するための技術として広く利用さ
れていますが、モナッシュ大学の技術は、特定の細胞表面マーカーを認識するリガンド
をLNPに組み込むことで、LNPを目的の細胞に選択的に送達する能力を持っています。
これにより、CREATE Medicinesは、CARペイロードを運ぶLNPを、体内の特定の免疫細
胞型（例：T細胞、NK細胞）に限定して送達することが可能になります。この細胞型特
異的な送達は、オフターゲット効果を最小限に抑え、治療の安全性と有効性を大幅に向
上させると期待されます。

CREATE Medicinesは、この高度なLNP技術を活用することで、複数の免疫細胞型および
多様な治療プログラムにわたるin vivo CAR療法の開発を加速させることができます。こ
れは、がん治療だけでなく、自己免疫疾患や感染症など、幅広い疾患領域への応用を視
野に入れています。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、血液がん治療において目覚ましい成功を収めてきましたが、製造の
複雑さ、高コスト、および固形腫瘍に対する効果の限界といった課題に直面していま
す。in vivo CAR技術は、これらの課題を克服し、より広範な患者にアクセス可能な細胞
療法を提供するための次世代アプローチとして注目されています。LNP技術は、COVID-
19 mRNAワクチンでその有効性が証明され、遺伝子治療や遺伝子編集の分野で急速に進
化しています。特に標的化LNPは、治療用遺伝子を特定の細胞に効率的かつ安全に送達
する上で不可欠な要素となっており、この技術の進歩はin vivo遺伝子治療の実現に向け
た重要なステップです。

今後の展望

CREATE Medicinesとモナッシュ大学の提携は、in vivo CAR療法の開発を大幅に加速さ
せ、遺伝子改変細胞治療の未来を再定義する可能性を秘めています。標的化LNP技術に
よる精密な細胞型特異的送達は、in vivo遺伝子改変の安全性と有効性を向上させ、オフ
ターゲット毒性のリスクを低減する上で不可欠です。この成功は、癌治療だけでなく、
自己免疫疾患、神経変性疾患、遺伝性疾患など、幅広い疾患に対する新たな治療法の開
発を促進するでしょう。将来的には、このプラットフォームから生まれたin vivo CAR療
法が、より簡便で、より安全で、より広範な患者にアクセス可能な画期的な治療選択肢
となることが期待されます。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/create-medicines-expands-targeted-in-vivo-car-

platform-through-strategic-research-collaboration-and-exclusive-license-agreement-with-monash-

university

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/press-releases/create-medicines-expands-targeted-in-vivo-car-platform-through-strategic-research-collaboration-and-exclusive-license-agreement-with-monash-university
https://www.biospace.com/press-releases/create-medicines-expands-targeted-in-vivo-car-platform-through-strategic-research-collaboration-and-exclusive-license-agreement-with-monash-university
https://www.biospace.com/press-releases/create-medicines-expands-targeted-in-vivo-car-platform-through-strategic-research-collaboration-and-exclusive-license-agreement-with-monash-university


#39 FDAが細胞・遺伝子治療製品承認向けCMC柔軟化ガ
イダンスを最終化、個別化医療の承認プロセスを加速

概要

米国FDAは、細胞および遺伝子治療（CGT）製品の承認に向けたCMC（Chemistry,

Manufacturing, and Controls）の柔軟なフレームワークを最終化し、2026年5月5日に
ガイダンス文書を公表しました。このガイダンスは、従来の医薬品開発におけるCGT

製品特有の課題（少数の患者集団、個別化された製造、複雑なプロセス、短い製品寿
命など）に対応するために策定されました。目的は、CGTのCMC開発を加速し、患者
アクセスを改善することにあり、業界にとって画期的な進展です。

公開日 2026年07月30日  BioProcess International  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、細胞および遺伝子治療（CGT）製品の承認プロセスにお
けるCMC（Chemistry, Manufacturing, and Controls）に関する柔軟なフレームワークを
最終化し、2026年5月5日に「人細胞および遺伝子治療製品の生物製剤ライセンス申請の
ためのCMCの柔軟性」と題するガイダンス文書を公表しました。このガイダンスは、
CGT製品の迅速な開発と患者への供給を促進することを目的としています。

技術・臨床詳細

CGT製品は、その複雑な生物学的性質、短い製品寿命、多くの場合小規模な患者集団、
そして個別化された製造プロセスといった特性から、従来の医薬品開発とは異なるCMC

の課題を抱えています。標準的なCMC要件は、大規模生産される化学合成薬やバイオ医
薬品を想定して設計されているため、CGT製品には適合しにくい側面がありました。
FDAが最終化したこの柔軟なフレームワークは、これらの課題に対応するために、以下
の主要な点を強調しています。

**段階的アプローチ:** 開発段階に応じてCMCデータの詳細度を調整し、初期段階で
の過度なデータ要求を避けることを推奨します。

**リスクベースのアプローチ:** 製品の特性とリスクプロファイルに基づき、CMC評
価の焦点を調整します。高リスクな要素にはより厳格な管理を、低リスクな要素には
より柔軟な対応を許可します。

**ライフサイクルアプローチ:** 製品の商業化後もCMCデータの継続的な改善と提出
を奨励し、製造プロセスの最適化と規制当局との継続的な対話を可能にします。

**プラットフォームアプローチ:** 同種の細胞株やベクタープラットフォームを用い
る製品群に対して、共通のCMC戦略を適用することを検討します。

このガイダンスは、CGT開発企業がより効率的にCMCデータを収集・提出し、製造プロ
セスの変更をより迅速に実施できるように支援することで、治験薬申請（IND）および
生物製剤ライセンス申請（BLA）の審査プロセスを加速させることが期待されます。



背景・業界文脈

細胞および遺伝子治療は、癌、遺伝性疾患、神経変性疾患など、これまで治療困難であ
った多くの疾患に対して画期的な治療選択肢を提供しています。しかし、その急速な技
術進歩と、製造および品質管理の固有の複雑さが、規制当局にとって新たな課題となっ
ていました。従来の「ワンサイズ・フィッツ・オール」の規制アプローチでは、CGT製
品のイノベーションと市場投入が阻害される可能性がありました。FDAのこの新しいガ
イダンスは、CGT製品のユニークな特性を認識し、規制当局が業界のニーズに適応しよ
うとする積極的な姿勢を示しています。これは、患者が革新的な治療法に迅速にアクセ
スできるようにするための重要なステップであり、世界中の他の規制機関にも影響を与
える可能性があります。

今後の展望

FDAによるCMC柔軟化フレームワークの最終化は、CGT製品の開発と承認プロセスにお
けるパラダイムシフトを意味します。これにより、CGT開発企業は、より効率的かつ革
新的な方法でCMC戦略を立案できるようになり、開発コストと時間を削減できる可能性
があります。最終的には、この柔軟なアプローチが、より多くのCGT製品が市場に投入
され、アンメットメディカルニーズを持つ患者に提供されることを加速させるでしょ
う。業界は、このガイダンスを最大限に活用し、FDAとの建設的な対話を通じて、CGT
製品の品質、安全性、有効性を確保しつつ、イノベーションを推進していくことが求め
られます。

元記事: https://www.bioprocessintl.com/cell-therapies/paradigm-shift-in-chemistry-manufacturing-and-

controls-the-fda-s-finalized-flexible-framework-for-cell-and-gene-therapy-approvals

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.bioprocessintl.com/cell-therapies/paradigm-shift-in-chemistry-manufacturing-and-controls-the-fda-s-finalized-flexible-framework-for-cell-and-gene-therapy-approvals
https://www.bioprocessintl.com/cell-therapies/paradigm-shift-in-chemistry-manufacturing-and-controls-the-fda-s-finalized-flexible-framework-for-cell-and-gene-therapy-approvals


#40 FDAが未承認の幹細胞・エクソソーム治療に警告、承
認済製品は特定の血液疾患向けに限られる

概要

米国FDAは、虚偽または根拠のない主張で幹細胞やエクソソーム製品を販売するクリ
ニックに対し、公に警告を発しています。現在、FDAによって承認されている幹細胞
ベースの製品は限られており、ほとんどが造血幹細胞製品で、特定の血液疾患や免疫

系疾患の治療に使用されています。整形外科、慢性疼痛、または「アンチエイジン
グ」目的で提供されている多くの幹細胞およびエクソソーム注射は治験段階にあり、
FDAの承認を受けていません。これは、患者が未承認の危険な治療から身を守るため

の重要な情報です。

公開日 2026年08月01日  The Bridge Health & Recovery  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、未承認の幹細胞およびエクソソーム製品を、虚偽または
裏付けのない主張を伴って販売しているクリニックに対し、公に警告を発しています。
現在、FDAが承認している幹細胞ベースの製品はごくわずかであり、そのほとんどは特
定の血液疾患や免疫系疾患の治療に使用される造血幹細胞製品に限られています。整形
外科、慢性疼痛、または「アンチエイジング」目的で提供されている多数の幹細胞およ
びエクソソーム注射は、依然として治験段階にあり、FDAの承認を得ていません。

技術・臨床詳細

幹細胞治療は、病気や損傷した組織を修復・再生する可能性を秘めた有望な分野です
が、その性質上、厳格な科学的根拠と臨床試験による有効性および安全性の検証が必要
です。FDAは、未承認の幹細胞製品が患者に深刻な危害（例えば、失明、腫瘍形成、重
篤な感染症など）をもたらすケースが報告されていることを深く懸念しています。エク
ソソームもまた、細胞間の情報伝達に関わるナノ粒子として再生医療分野で注目されて
いますが、その治療効果と安全性に関する十分な科学的エビデンスはまだ確立されてい
ません。

FDAの承認プロセスは、製品が安全で有効であることを保証するための厳格な基準に基
づいています。承認された幹細胞ベースの製品は、通常、がんや血液疾患の治療に用い
られる造血幹細胞移植（骨髄移植など）に限られています。これらの治療は、数十年に
わたる研究と多数の臨床試験によってその有効性と安全性が確立されています。一方、
不認可のクリニックや企業が提供する「幹細胞注射」は、しばしば未証明の主張に基づ
き、効果がないばかりか、患者の健康を危険に晒す可能性があります。

背景・業界文脈

再生医療分野の急速な発展は、同時に詐欺的または未証明の治療法の市場への出現を招
いています。多くの患者は、難病に対する藁にもすがる思いで、科学的根拠のない治療
法に高額を支払ってしまうことがあります。FDAの警告は、これらの未承認治療法の危
険性を一般市民に啓蒙し、患者が科学的に裏付けられた、承認済みの治療法を選択する
よう促すことを目的としています。この問題は、患者保護だけでなく、再生医療分野全
体の信頼性と、真に有効な治療法の開発と普及を妨げる可能性のある、業界の課題でも
あります。



今後の展望

FDAの警告は、未承認の幹細胞およびエクソソーム治療に対する規制当局の断固たる姿
勢を示しています。今後もFDAは、患者保護のために、これらの製品に対する監視と規
制を強化していくでしょう。患者は、幹細胞治療を検討する際に、その治療法がFDAに
よって承認されているか、または十分な科学的裏付けのある臨床試験の一部であるかど
うかを慎重に確認する必要があります。医療従事者やメディアも、患者が情報に基づい
た意思決定を行えるよう、科学的根拠に基づいた正確な情報を提供し続けることが求め
られます。真の再生医療の恩恵を患者に届けるためには、イノベーションと厳格な科学
的検証のバランスが不可欠です。

元記事: https://thebridgehealthrecovery.com/is-stem-cell-therapy-fda-approved/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://thebridgehealthrecovery.com/is-stem-cell-therapy-fda-approved/


#41 CAR-T細胞療法リアルワールドデータ、
Axicabtagene CiloleucelとBrexucabtagene Autoleucelに
おけるサイトカイン放出症候群と神経毒性症候群の発生率
と管理を評価

概要

Center for International Blood and Marrow Transplant Research（CIBMTR）は、米国87

施設における927人のB細胞悪性腫瘍患者を対象としたリアルワールドデータ分析を行
い、CAR-T細胞療法（axicabtagene ciloleucelまたはbrexucabtagene autoleucel）後の

サイトカイン放出症候群（CRS）および免疫エフェクター細胞関連神経毒性症候群
（ICANS）の発生率と管理を評価しました。この研究は、CAR-T療法後のこれらの主要
な副作用の予防および治療法のパターンを調査し、実際の臨床現場における安全性プ

ロファイルを明らかにするものです。臨床試験の枠を超えた大規模データは、治療戦
略の最適化に貢献します。

公開日 2026年07月31日  PubMed (Center for International Blood and Marrow Transplant

Research)  アメリカ



詳細

主要成果

Center for International Blood and Marrow Transplant Research（CIBMTR）は、米国87

施設から得られた927人のB細胞悪性腫瘍患者のリアルワールドデータを分析し、
axicabtagene ciloleucel（axi-cel）またはbrexucabtagene autoleucel（brexu-cel）による
CAR-T細胞療法後のサイトカイン放出症候群（CRS）および免疫エフェクター細胞関連
神経毒性症候群（ICANS）の発生率と管理に関する貴重な洞察を提供しました。

技術・臨床詳細

Axicabtagene ciloleucelとbrexucabtagene autoleucelは、いずれもCD19を標的とする自
家CAR-T細胞療法であり、再発または難治性のB細胞悪性腫瘍（びまん性大細胞型B細胞
リンパ腫やマントル細胞リンパ腫など）の治療に承認されています。これらの治療法は
高い奏効率を示しますが、CRSやICANSといった重篤な副作用を引き起こす可能性があ
ります。CRSは、CAR-T細胞が活性化して大量の炎症性サイトカインを放出することで
生じる全身性の炎症反応であり、発熱、低血圧、臓器機能障害などを引き起こします。
ICANSは、神経系の機能障害を伴い、せん妄、けいれん、失語症などの症状を呈しま
す。

本研究は、実際の臨床現場におけるこれらの副作用の発生率と、それらに対する予防的
介入および治療的介入のパターンを詳細に調査しました。これにより、臨床試験で報告
された発生率がリアルワールド環境でどのように推移するか、また、多様な施設や患者
背景においてCRSおよびICANSがどのように管理されているかが明らかになりました。
この大規模なリアルワールドデータは、標準的な治療プロトコルの最適化や、リスク層
別化戦略の開発に貢献する重要な情報を提供します。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、血液がん治療に革命をもたらしましたが、その複雑な安全性プロフ
ァイルは、治療の導入と管理における主要な課題であり続けています。臨床試験は厳密
な基準で患者が選択され、管理されますが、リアルワールド環境では、より多様な年齢
層、併存疾患、治療歴を持つ患者が含まれるため、副作用の発生率や重症度が異なる可
能性があります。CIBMTRのような大規模なレジストリデータは、これらのリアルワー
ルドのギャップを埋め、医療従事者がCAR-T療法を安全かつ効果的に実施するための貴
重な情報源となります。特に、CRSとICANSの適切な管理は、CAR-T療法の普及と患者
アウトカムの改善に不可欠です。

今後の展望

CIBMTRによるこのリアルワールドデータ分析は、CAR-T細胞療法の安全性プロファイ
ルの理解を深める上で極めて重要です。得られた知見は、axi-celおよびbrexu-celを含む
CD19標的CAR-T細胞療法後のCRSおよびICANSの予防、早期発見、および治療のための
ベストプラクティスを確立するのに役立つでしょう。将来的には、これらのデータが、
より個別化されたリスク評価モデルの開発や、副作用発生リスクを低減するための新た
な治療介入法の開発に繋がり、CAR-T細胞療法の安全性と有効性をさらに向上させるこ
とが期待されます。この継続的な安全性モニタリングとデータ分析は、CAR-T療法の長
期的な成功と、より広範な疾患への適用拡大を支える基盤となります。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42537846/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42537846/


#42 Fate Therapeutics経営陣、次世代CAR-T候補FT839の
IND承認発表後に株式を売却、市場は自己免疫疾患治療に
期待

概要

Fate Therapeuticsの経営陣が大規模なインサイダー取引で株式を売却しましたが、こ

れは米国FDAが自己免疫疾患向けの次世代オフザシェルフCAR-T候補FT839の治験薬申
請（IND）を承認したとのニュースに続いています。アナリストは、2026年後半に開
始予定のFT839のバスケット試験が、コンディショニング化学療法なしの標準治療を使

用することで、商業的機会を拡大し、患者アクセスを改善する可能性があると指摘し
ています。経営陣の株式売却は市場の憶測を呼ぶ一方で、FT839の臨床開発への期待は
高まっています。

公開日 2026年08月06日  TipRanks  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeuticsの経営陣が大規模なインサイダー取引により株式を売却したことが報
告されましたが、これは、米国食品医薬品局（FDA）が自己免疫疾患向けの次世代オフ
ザシェルフCAR-T候補「FT839」の治験薬申請（IND）を承認したという重要なニュース
に続くものです。このIND承認は、同社の画期的なiPSC由来細胞療法パイプラインにお
ける重要なマイルストーンを意味します。

技術・臨床詳細

FT839は、Fate Therapeutics独自の人工多能性幹細胞（iPSC）製品プラットフォームを
活用して開発された、同種（オフザシェルフ）CAR-T細胞療法候補です。自己免疫疾患
に対するT細胞エンゲージャーとしての可能性を秘めており、従来の自家CAR-T療法に
比べて、患者ごとの製造プロセスが不要となるため、迅速な治療提供とコスト効率の改
善が期待されます。アナリストは、2026年後半に開始が予定されているFT839のバスケ
ット試験に大きな期待を寄せています。この試験は、コンディショニング化学療法なし
の標準治療を用いることで設計されており、これは治療の安全性プロファイルを向上さ
せ、より幅広い患者群への適用可能性を広げる上で重要な意味を持ちます。

コンディショニング化学療法を省略できる可能性は、患者の負担を軽減し、治療関連の
毒性を低減する点で画期的な進歩となります。これにより、FT839の商業的機会が拡大
し、自己免疫疾患に苦しむ患者へのアクセスが大幅に改善されることが期待されます。
FDAのIND承認は、FT839がヒトでの臨床試験に進むための重要な規制上の障壁をクリア
したことを示しており、その安全性と治療効果の評価が本格的に開始されます。

背景・業界文脈

自己免疫疾患は、免疫システムが誤って自身の組織を攻撃する慢性的な疾患であり、現
在の治療選択肢は限られており、多くの場合、広範な免疫抑制を伴います。CAR-T細胞
療法は癌治療で成功を収めてきましたが、自己免疫疾患への応用はまだ初期段階にあり
ます。特に、iPSC由来のオフザシェルフCAR-T細胞療法は、そのスケーラビリティと、
患者自身の細胞を採取・加工する自家CAR-T療法に比べて製造の複雑さが少ないことか
ら、自己免疫疾患治療の有望なアプローチとして注目されています。



経営陣による株式売却のニュースは、市場関係者や投資家の間で憶測を呼ぶことがあり
ますが、IND承認という技術的なブレークスルーは、企業のパイプラインの価値を客観
的に裏付けるものです。このような状況では、投資家は企業の長期的な科学的成果と短
期的な財務活動を区別して評価する必要があります。

今後の展望

FT839のIND承認は、Fate Therapeuticsにとって、そして自己免疫疾患分野におけるiPSC

由来CAR-T細胞療法の開発全体にとって、重要な転換点となるでしょう。コンディショ
ニング化学療法なしのバスケット試験が成功すれば、FT839は自己免疫疾患に対する画
期的な治療選択肢となり、患者のアンメットメディカルニーズに応える大きな貢献とな
る可能性があります。今後の臨床試験結果は、この技術の商業的潜在力をさらに明確に
し、自己免疫疾患の治療パラダイムを再構築する可能性を秘めています。市場は、経営
陣の行動だけでなく、FT839の臨床進展と科学的成果に引き続き注目していくことにな
ります。

元記事: https://www.tipranks.com/news/insider-trading/top-fate-therapeutics-executives-quietly-cash-

out-in-major-insider-stock-move-insider-trading-news

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.tipranks.com/news/insider-trading/top-fate-therapeutics-executives-quietly-cash-out-in-major-insider-stock-move-insider-trading-news
https://www.tipranks.com/news/insider-trading/top-fate-therapeutics-executives-quietly-cash-out-in-major-insider-stock-move-insider-trading-news


#43 中国初の承認MSC療法Ruiboshengが世界価格の数分
の一で市場投入、重度GVHD治療に条件付き承認

概要

中国初の承認された間葉系幹細胞（MSC）療法「Ruibosheng」が、世界価格の何分の
一かという画期的な低価格で市場に投入されました。この治療法は、重度の消化器病
変を伴うステロイド抵抗性急性移植片対宿主病（GVHD）の治療薬として、2025年1月

2日にNMPAから条件付き承認を受けています。Platinum Lifeは、GMP準拠の製造能力
を確立し、製造、品質管理、コールドチェーンロジスティクス、臨床チームのトレー
ニング、病院での採用経路を構築することで、この細胞療法の商業的成功を支えてい

ます。この成果は、MSC療法の普及とアクセシビリティ向上に貢献します。

公開日 2026年08月03日  BioInformant  中国



詳細

主要成果

中国において、初となる承認された間葉系幹細胞（MSC）療法「Ruibosheng」が、世
界市場価格のわずか数分の一という画期的な低価格で市場に投入されました。この治療
法は、重度の消化器病変を伴うステロイド抵抗性急性移植片対宿主病（GVHD）の治療
薬として、2025年1月2日に中国国家薬品監督管理局（NMPA）から条件付き承認を受け
ています。

技術・臨床詳細

Ruiboshengは、ドナー由来の間葉系幹細胞を用いた同種（アロジェニック）細胞療法で
す。MSCは、その免疫調節特性と組織修復能力により、急性GVHDのような免疫関連疾
患の治療において注目されています。急性GVHDは、造血幹細胞移植後にドナーの免疫
細胞がレシピエントの組織を攻撃することで発生する深刻な合併症であり、特にステロ
イド抵抗性のケースでは予後が不良です。

RuiboshengのNMPAからの条件付き承認は、重度の消化器病変を伴うステロイド抵抗性
急性GVHD患者に対する臨床的有効性と安全性が評価された結果です。条件付き承認
は、継続的な臨床データの提出と、製造および品質管理の強化が求められる可能性があ
ります。この治療法の商業化を可能にしているのは、Platinum Life社が確立した強固な
インフラです。同社は、適正製造基準（GMP）に準拠した製造能力、厳格な品質管理シ
ステム、細胞療法製品に不可欠なコールドチェーンロジスティクス、臨床チームの専門
的なトレーニング、そして病院での効率的な採用経路を構築しています。これにより、
高品質なMSC療法を大規模かつ手頃な価格で提供することが可能になりました。

背景・業界文脈

急性GVHD、特にステロイド抵抗性の症例に対する効果的な治療選択肢は限られてお
り、高い死亡率を伴うため、アンメットメディカルニーズが高い領域です。MSC療法
は、その免疫抑制および抗炎症作用から、GVHDの有望な治療法として世界中で研究開
発が進められてきました。しかし、高額な製造コストが、製品の市場導入と患者アクセ
スにおける大きな障壁となっていました。中国におけるRuiboshengの低価格での市場投
入は、このパラダイムを破るものであり、細胞療法のアクセシビリティを劇的に改善す
る可能性を示しています。これは、先進的な細胞治療が、高所得国だけでなく、中所得
国においても実現可能であることを示す重要な事例となります。



今後の展望

Ruiboshengの成功は、MSC療法のグローバルな普及に大きな影響を与える可能性があ
ります。特に、その価格設定は、他国における細胞治療薬のコスト構造とアクセシビリ
ティに関する議論を刺激するでしょう。Platinum Life社が確立した包括的な商業化イン
フラは、将来のMSC製品や他の細胞療法製品の市場導入のためのモデルとなり得ます。
Ruiboshengが長期的な有効性と安全性をさらに実証できれば、急性GVHD患者の治療成
績を大きく改善し、細胞治療のグローバルな提供モデルに変革をもたらすことが期待さ
れます。この成果は、生命を脅かす疾患に対する革新的な治療法を、より手頃な価格で
提供できる可能性を世界に示しました。

元記事: https://bioinformant.com/chinas-first-approved-msc-therapy-ruibosheng/amp/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://bioinformant.com/chinas-first-approved-msc-therapy-ruibosheng/amp/


#44 EVERSANAがInnovacell Inc.と提携、緊急性便失禁治
療向け細胞療法ICEF15の米国商業化パートナーに

概要

EVERSANAは、東京に拠点を置くバイオテクノロジー企業Innovacell Inc.により、米国
における独占的な商業化パートナーとして選ばれました。この提携は、再生医療と細
胞療法、特に緊急性便失禁を対象とする新規療法ICEF15の米国市場への導入を支援し

ます。Innovacellは2026年2月にTSE Growth Marketに上場しており、細胞療法と再生医
療の開発・商業化を通じて患者の健康とQOL向上を目指しています。EVERSANAの専
門知識が、ICEF15の米国での市場参入を加速させるでしょう。

公開日 2026年07月30日  Outsourced Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

EVERSANAは、東京に本社を置くバイオテクノロジー企業Innovacell Inc.によって、米国
における新規細胞療法「ICEF15」の独占的な商業化パートナーとして選定されたことを
発表しました。この提携は、再生医療および細胞療法の分野、特に緊急性便失禁（Fecal

Incontinence）を対象とする画期的な治療法を米国市場に導入することを目的としてい
ます。

技術・臨床詳細

ICEF15は、緊急性便失禁の治療を目的とした新規細胞療法であり、その詳細な作用機序
は未公表ながらも、細胞の再生能力を活用して損傷した組織を修復し、生理的機能を改
善することを目指していると推測されます。EVERSANAは、商業化に関する包括的なサ
ービスを提供するグローバルなリーディングプロバイダーです。今回の提携では、
EVERSANAが米国市場におけるICEF15の上市戦略、市場アクセス、償還、販売、患者サ
ポートプログラムなど、多岐にわたる商業化活動をInnovacell Inc.に代わって実施しま
す。

Innovacell Inc.は、2026年2月にTSE Growth Market（東京証券取引所グロース市場）に
上場しており、細胞療法と再生医療の研究開発および商業化を通じて、患者の健康と生
活の質（QOL）の改善をミッションとしています。EVERSANAの専門知識と広範なネッ
トワークは、複雑な細胞療法製品が米国市場で成功するために不可欠な、規制、償還、
および市場参入の課題を克服する上で重要な役割を果たすでしょう。このパートナーシ
ップは、ICEF15が米国で迅速かつ効果的に患者に届くよう、強固な基盤を築きます。

背景・業界文脈

緊急性便失禁は、世界中で数百万人の人々に影響を与える、QOLを著しく低下させる深
刻な症状ですが、効果的で非侵襲的な治療選択肢は限られています。再生医療および細
胞療法は、従来の薬物療法や外科手術では対応できなかった疾患に対し、根本的な治療
法を提供する可能性を秘めているため、この分野への投資と研究開発は急速に進んでい
ます。特に、細胞療法製品の商業化は、複雑な製造プロセス、高コスト、そして独自の
規制・償還環境のために、専門的な知識と経験が求められます。EVERSANAのような商
業化パートナーの存在は、革新的なバイオテクノロジー企業がその製品を市場に成功裏
に導入するために不可欠です。



今後の展望

EVERSANAとInnovacell Inc.の提携は、緊急性便失禁という、これまで満たされていなか
った医療ニーズに対応する新たな治療法の米国市場導入を加速させるでしょう。ICEF15

が成功すれば、多くの患者のQOLを大幅に改善する画期的な治療選択肢となる可能性が
あります。この提携は、日本のバイオテクノロジー企業が革新的な細胞療法製品を世界
最大の医療市場の一つである米国に展開するための、効果的なモデルを提供するものと
も言えます。EVERSANAの商業化戦略が奏功することで、ICEF15は米国で広く普及し、
再生医療分野における細胞療法の適用範囲をさらに広げることが期待されます。

元記事: https://www.outsourcedpharma.com/doc/eversana-selected-by-innovacell-commercialization-

partner-advance-novel-cell-therapy-icef-united-states-0001

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.outsourcedpharma.com/doc/eversana-selected-by-innovacell-commercialization-partner-advance-novel-cell-therapy-icef-united-states-0001
https://www.outsourcedpharma.com/doc/eversana-selected-by-innovacell-commercialization-partner-advance-novel-cell-therapy-icef-united-states-0001


#45 細胞治療のスケーラビリティが臨床成功の鍵、自家療
法の限界が同種「オフザシェルフ」プラットフォームへの
関心を高める

概要

細胞療法のスケーラビリティは開発初期段階から考慮されるべき重要な要素であり、

自家療法は製造の複雑さ、スケジュール制約、スケーラビリティの限界という課題を
抱えています。これらの課題が、同種「オフザシェルフ」プラットフォームへの関心
を高めています。オフザシェルフの在庫ベースプラットフォームは、大規模バッチ生

産と複数臨床サイトでの迅速な展開に適していますが、商業化前にプロセス開発、品
質システム、製造管理への多大な投資が不可欠です。この傾向は、細胞治療製品のア
クセス改善とコスト削減に貢献します。

公開日 2026年08月05日  Cell & Gene  不明



詳細

主要成果

細胞治療の臨床的成功は、その製造プロセスがどれだけスケーラブルであるかに大きく
依存していることが強調されています。自家細胞療法は、その固有の製造上の複雑さ、
厳格なスケジュール制約、および本質的なスケーラビリティの限界という課題に直面し
ており、これが業界全体の同種（オフザシェルフ）細胞治療プラットフォームへの関心
を急速に高めています。

技術・臨床詳細

自家細胞療法は、患者自身の細胞を採取し、体外で遺伝子改変や増殖を行ってから患者
に戻すというプロセスを必要とします。この「患者に特化した」製造モデルは、高度に
個別化された治療を可能にする一方で、各バッチが単一患者のために製造されるため、
プロセス開発、品質管理、ロジスティクスが非常に複雑になります。また、製造サイク
ルが長くなることや、細胞の採取から再投与までの時間的制約が、治療の迅速性とアク
セシビリティを妨げることがしばしばあります。

これに対し、同種オフザシェルフ細胞療法は、健康なドナーから採取した細胞を大量に
製造し、必要に応じて複数の患者に投与できる「在庫ベース」のモデルを提供します。
このアプローチは、大規模バッチ生産に適しており、複数の臨床サイトでの迅速な展開
を可能にします。しかし、オフザシェルフ製品の商業化には、新たな課題が伴います。
具体的には、iPSC由来細胞やMSC由来細胞など、均一な品質と有効性を持つ細胞製品を
安定して供給するための、堅牢なプロセス開発、包括的な品質システム、および高度な
製造管理システムへの初期段階からの多大な投資が不可欠です。これには、自動化され
た閉鎖系製造システムの導入や、大規模バイオリアクター技術の最適化などが含まれま
す。



背景・業界文脈

細胞治療分野は、癌や遺伝性疾患、神経変性疾患など、これまで治療困難であった多く
の疾患に対して画期的な治療選択肢を提供しています。しかし、高額な治療費と製造の
複雑さが、これらの治療法が広く普及するための主要な障壁となってきました。特に、
自家CAR-T細胞療法は、その成功にもかかわらず、高コストと製造能力の制約という問
題に直面しています。このため、同種細胞治療は、より手頃な価格で、より広範な患者
にアクセス可能な代替手段として、研究開発の最前線に位置づけられています。業界全
体が、細胞治療の商業的実現可能性を高めるために、スケーラブルでコスト効率の高い
製造ソリューションを求めています。

今後の展望

細胞治療のスケーラビリティを初期段階から考慮し、同種オフザシェルフプラットフォ
ームへの投資を継続することは、この分野の将来にとって極めて重要です。これによ
り、製造コストの削減、治療の迅速な提供、そしてより多くの患者へのアクセス拡大が
期待されます。今後、バイオリアクター技術、プロセス自動化、品質管理システムのさ
らなる革新が進むことで、オフザシェルフ細胞治療は自家療法に代わる主流の治療モダ
リティとなる可能性があります。このトレンドは、細胞治療製品の市場投入を加速さ
せ、最終的には患者のアンメットメディカルニーズに応える大きな貢献となるでしょ
う。業界は、これらの課題に継続的に取り組み、次世代の細胞治療ソリューションを開
発していく必要があります。

元記事: https://www.cellandgene.com/doc/combination-cell-therapy-s-clinical-success-hinges-on-

manufacturability-0001

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.cellandgene.com/doc/combination-cell-therapy-s-clinical-success-hinges-on-manufacturability-0001
https://www.cellandgene.com/doc/combination-cell-therapy-s-clinical-success-hinges-on-manufacturability-0001


#46 CAR-T細胞療法、特定のB細胞リンパ腫・白血病で確
立も、製品間の特性差異と個別適応が重要課題

概要

CAR-T細胞療法は、B細胞リンパ腫や白血病において最も明確な使用事例として確立さ
れていますが、承認された各CAR-T製品は、異なる標的、製造特性、毒性パターン、
および適応症を持つため、各製品の臨床的価値は適切な疾患設定に適合させることに

あると指摘されています。この治療法は、腫瘍学、免疫学、アフェレーシス、細胞処
理、入院ケア、および注入後モニタリングの交差点に位置する集中的なプログラムで
あり、多角的な専門知識が求められます。したがって、個別化された治療戦略が重要

となります。

公開日 2026年08月07日  Regenex Asia  シンガポール



詳細

主要成果

CAR-T細胞療法は、特定のB細胞リンパ腫および白血病において、最も明確かつ確立さ
れた治療法としてその地位を確立しています。しかし、承認されている各CAR-T製品
は、標的抗原、製造特性、毒性プロファイル、および適応症が異なるため、その臨床的
価値は、各製品を最も適切な疾患設定に適合させることにあると強調されています。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法は、患者自身のT細胞を採取し、キメラ抗原受容体（CAR）を発現するよ
うに遺伝子改変することで、がん細胞を特異的に認識・攻撃する能力を持たせる免疫療
法です。現在、米国では複数のCAR-T製品が承認されており、それぞれがCD19やBCMA

などの異なる抗原を標的としています。これらの製品は、製造方法（自家対同種、細胞
の種類）、細胞の増殖プロトコル、および治療後の安全性プロファイル（サイトカイン
放出症候群や免疫エフェクター細胞関連神経毒性症候群の発生率と重症度）において差
異があります。

この治療法は、単一の医療プロセスではなく、腫瘍学、免疫学、アフェレーシス（血液
成分分離）、細胞処理、入院ケア、そして注入後の厳格なモニタリングを含む、複数の
専門分野が連携する集中的な治療プログラムです。そのため、成功裏に実施するために
は、高度に訓練された多分野にわたる医療チームと、専門的なインフラが必要です。各
CAR-T製品の差異を理解し、患者の疾患特性、治療歴、併存疾患に応じて最適な製品を
選択することが、最大の治療効果と安全性を得る上で不可欠です。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法の登場は、再発・難治性の血液がん患者にとって画期的な進歩をもたら
しました。しかし、その高い治療費、複雑な製造プロセス、および潜在的な重篤な副作
用は、治療の普及とアクセスにおける課題となっています。市場には複数のCAR-T製品
が存在するため、医療従事者は、各製品のユニークな特性を深く理解し、個別化された
治療戦略を策定する必要があります。これは、治療選択の最適化だけでなく、リソース
の効率的な配分、副作用管理、および長期的な患者アウトカムの改善に直結します。規
制当局も、CAR-T製品の多様性を考慮し、適切なガイドラインを整備しています。



今後の展望

CAR-T細胞療法が進化し続ける中で、製品間の差別化要因を明確にし、特定の患者集団
や疾患段階に合わせた「精密なCAR-T」の提供が今後の焦点となるでしょう。これは、
効果的な治療法をより多くの患者に届けるために不可欠です。将来的には、バイオマー
カーによる患者選択の最適化、毒性管理の改善、およびオフザシェルフCAR-T細胞療法
の開発が進むことで、CAR-T療法の安全性、有効性、アクセシビリティがさらに向上す
ることが期待されます。この複雑な治療モダリティを成功させるためには、継続的な研
究、臨床経験の蓄積、および多分野にわたる協力が不可欠です。

元記事: https://regenexasia.com/stem-cell-therapy/car-t-cell-therapy/

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://regenexasia.com/stem-cell-therapy/car-t-cell-therapy/


#47 Lineage Cell Therapeutics、Roche/Genentechとの
OpRegen細胞療法開発を継続支援、AlloSCOPE™プラット
フォームで大規模製造実現

概要

Lineage Cell Therapeuticsは、2026年第2四半期の財務結果と事業アップデートを発表

し、RocheおよびGenentechとのOpRegen細胞療法開発協業を引き続き支援することを
表明しました。同社は、商業製造戦略をサポートするための技術トレーニングと材料
提供も行っています。Lineage独自のAlloSCOPE™プラットフォームは、単一の多能性

細胞株から数百万回分の同種細胞ベース製品を、一貫性があり費用対効果の高いスケ
ーラブルな生産で製造することを可能にします。これにより、再生医療製品の市場投
入が加速され、より多くの患者に提供されることが期待されます。

公開日 2026年08月06日  Business Wire  アメリカ



詳細

主要成果

Lineage Cell Therapeuticsは、2026年第2四半期の財務結果と事業アップデートを公表
し、大手製薬企業であるRocheおよびGenentechとの「OpRegen」細胞療法開発におけ
る協業を継続的に支援していることを発表しました。この支援には、商業製造戦略をサ
ポートするための技術トレーニングと材料提供が含まれます。

技術・臨床詳細

OpRegenは、加齢黄斑変性（AMD）の治療を目的とした網膜色素上皮（RPE）細胞代替
療法です。 Lineageは、RPE細胞を生成するための専門知識と技術を提供し、
Roche/Genentechがその後の臨床開発と商業化を主導しています。この協業は、再生医
療分野における大手製薬企業とバイオテクノロジー企業のパートナーシップの典型例で
あり、複雑な細胞治療製品の開発と市場導入を加速させることを目的としています。

Lineage Cell Therapeuticsの中核技術である「AlloSCOPE™プラットフォーム」は、同種
（アロジェニック）細胞ベース製品の製造において、その強みを発揮します。このプラ
ットフォームは、単一の多能性細胞株（例：iPSC）から、数百万回分の細胞ベース製品
を一貫性があり、費用対効果の高い、スケーラブルな方法で製造する能力を持っていま
す。従来の自家細胞療法は、患者ごとに細胞を採取・加工する必要があるため、製造コ
ストが高く、スケーラビリティに限界がありました。AlloSCOPE™のようなプラットフ
ォームは、これらの課題を克服し、より多くの患者に細胞治療を提供するための「オフ
ザシェルフ」製品の製造を可能にします。

この技術により、製造プロセスの標準化、品質管理の強化、および生産コストの削減が
期待されます。また、Roche/Genentechへの技術トレーニングと材料提供は、OpRegen

の商業規模製造への移行を円滑に進める上で不可欠な要素です。



背景・業界文脈

加齢黄斑変性は、先進国における不可逆的失明の主要な原因であり、有効な治療法が限
られています。RPE細胞の変性は病態の中心にあるため、RPE細胞を補充する細胞療法
は、視力維持または回復のための有望なアプローチとして注目されています。再生医療
分野全体では、製造のスケーラビリティとコスト効率が、治療法の広範な普及における
主要な障壁となっています。AlloSCOPE™のような同種プラットフォームは、これらの
課題を解決し、細胞治療の商業的実現可能性を高める上で極めて重要です。大手製薬企
業が細胞治療分野に積極的に投資し、専門企業と提携する傾向は、この分野の成長と成
熟を反映しています。

今後の展望

Lineage Cell TherapeuticsによるRoche/Genentechへの継続的な支援と、AlloSCOPE™プ
ラットフォームの活用は、OpRegenの商業化成功に不可欠な要素です。この協業が成功
すれば、加齢黄斑変性患者に画期的な治療選択肢を提供し、失明の脅威から多くの人々
を救うことができるでしょう。AlloSCOPE™プラットフォームの能力は、OpRegenだけ
でなく、他の多くの同種細胞治療製品の開発と商業化にも応用される可能性を秘めてお
り、再生医療分野全体の製造効率とアクセシビリティを向上させる重要な役割を果たす
と期待されます。この戦略は、細胞治療を研究段階から実用的な治療法へと移行させる
上で、業界全体のモデルとなる可能性を秘めています。

元記事: #

収集日: 2026年08月07日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)


