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今週のキーワード

AI創薬臨床加速
次世代DDSと遺伝子治療が変革期へ

68
件

総記事数

10
カ国

対象国数

18ヶ月
AI創薬期間

73
%

CAR-T寛解率

今週の全68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 足場認識型AI分子設計 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
AIが足場認識型トランスフォーマーで高結合親和性分
子を効率設計、創薬初期段階を加速。

#02 CAi Copilot分子設計 技術報告
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
CAi Copilotが意図駆動型AIワークフローで分子設計を
自動化、創薬研究者の運用負荷を軽減。

#03
生成分子設計共同モデ
リング

学術論文
●●●●

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
生成分子設計でトランスクリプトームと形態学的表現
型を共同モデリング、副作用低減に期待。

#04
Isomorphic
Labs臨床試験

プレスリ
リース

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
●

●●○○
○

●●●●
○

Isomorphic LabsがAI設計薬のヒト臨床試験準備、Al
phaFold基盤で創薬を加速。

#05 AI創薬期間短縮実証 業界レポ
ート

●●●●
○

●●●●
○

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

Insilico Medicineが生成AIで創薬期間を数年から数ヶ
月に短縮、IPF薬が第2相へ。

#06 AI駆動型CRISPR設計 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
AI駆動型CRISPR設計が遺伝子編集の精度と効率を向
上、治療応用を前進させる。

#07
AIバイオテック「フェ
イルファスト」

業界レポ
ート

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

AIバイオテックがAlphaFoldで「フェイルファスト」
創薬を推進、業界変革へ。

#08 AI活用MOF発見 企業発表
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○

Insilico MedicineとSaudi
AramcoがAIでMOF発見を加速、sorbaMOF
DBでDAC技術に貢献。

#09
AI創薬「エビデンス」
の質

業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

AI創薬の課題はデータ量より「エビデンス」の質、臨
床的コンテキスト統合が不可欠。

#10 AI創薬「死の谷」 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

AI創薬は化学モデルで成功も、生物モデルは「死の谷
」を越えられず、臨床検証が課題。

#11 AI設計抗体第3相進展 企業決算
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
AI設計抗体GB-0895が重度喘息で第3相、Insilico
IPF薬も第3相へ。

#12
Schrödinger AIコ・サ
イエンティスト

技術報告
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
SchrödingerがAIコ・サイエンティスト「Bunsen」
発表、生物製剤開発ワークフローを加速。

#13 NEB RNA関連試薬 製品紹介
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
NEBがmRNA治療薬・診断薬向けRNA関連試薬ポート
フォリオ拡充、次世代RNA開発を支援。

#14 mRNA治療薬サミット 業界レポ
ート

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

mRNA治療薬が腫瘍学へシフト、in vivo
CAR-T、saRNA、circRNAが注目される。

#15
デュアルLNP
β細胞送達

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
デュアルターゲティングLNPがβ細胞特異的RNA送達
を改善、1型糖尿病治療に期待。

#16 Dawnzera承認 FDA承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
FDAが遺伝性血管性浮腫治療薬Dawnzeraを承認、RN
A標的ASOの新薬として注目。
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#17 Wave RNA療法進展 企業発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
Waveが肥満治療siRNA WVE-007で内臓脂肪15%減
、第2相開始。RNA編集WVE-006も迅速承認期待。

#18 日本次世代mRNA加速 業界レポ
ート

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
●

日本が次世代mRNAワクチン・治療薬開発を加速、sa
RNA/circRNAで免疫持続性・効率向上。

#19 RNA治療薬ガイド 学術論文
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
RNA治療薬の包括ガイドが公開、ASOからLNP/GalN
Acまで、プラットフォーム承認が加速。

#20
稀少疾病ASO薬規制パ
ス

企業発表
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
SynaptixBioが稀少疾病ASO薬の規制パス加速、TUB
B4A変異サイレンサーの治療可能性拡大。

#21 Denali神経変性ASO 企業発表
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

DenaliがBBB透過ASO
DNL628でタウ減少目指す、GRN
FTD向けDNL593がODD獲得。

#22 Gilead RNA治療薬進展 企業レポ
ート

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

Gileadレポート、GSK/IonisのHBV
ASOが第3相陽性、NovartisのFSHD siRNAも有望。

#23 Ractigen神経筋RNA 企業発表
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●○

○

Ractigen、SOD1-ALS siRNA
RAG-17が第2相登録完了。DMD向けLiCO
RAG-18がODD獲得。

#24
腫瘍溶解性ウイルス承
認

FDA承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
FDAが腫瘍溶解性ウイルスTudriqevとニボルマブ併用
療法を迅速承認、進行性悪性黒色腫に新選択肢。

#25 BMS CELMoD承認 FDA承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
BMSのCELMoD療法ZENBEXUS™がダラツムマブ併用
で多発性骨髄腫治療に迅速承認。

#26
Opzeluraクリーム承認
推奨

承認推奨
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
IncyteのJAK阻害剤Opzeluraクリーム、中等度アトピ
ー性皮膚炎でCHMPが承認推奨。

#27
AIゲロプロテクター探
索

学術論文
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●●●

●
●●○○

○
AI対応アッセイでFDA承認薬から31の抗老化化合物を
特定、アンチエイジング創薬に新道。

#28 Tolebrutinib承認 承認発表
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
欧州が再発のないSPMS向け経口BTK阻害剤Tolebruti
nibを承認、疾患進行を標的。

#29 Tudriqev併用療法承認 FDA承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
FDAが腫瘍溶解性ウイルスTudriqevとニボルマブ併用
療法を迅速承認、進行性悪性黒色腫に。

#30
Zenbexus四剤併用承
認

FDA承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
FDAがBMSのCELMoD「Zenbexus」を含む四剤併用
療法を迅速承認、再発・難治性多発性骨髄腫に。

#31
エクソソーム治療薬進
展

業界レポ
ート

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

エクソソーム治療薬が神経変性疾患・がん領域で臨床
開発進展、BBB通過能力に注目。

#32 AI生成生物学臨床入り 業界レポ
ート

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

AI生成生物学が創薬パラダイム変革、複数AI開発薬が
臨床入り、1件後期開発へ。

#33 ASO細胞内送達解明 学術発表
●●●●

○
●○○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
ASOの細胞内送達経路を解明、有効性向上とDDS戦略
開発に貢献。

#34
Merckループス新薬指
定

企業発表
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
Merck、ループス治療薬エンパトランがFDA画期的新
薬指定獲得、Q2好業績でガイダンス上方修正。

#35 Merck RSV適応拡大 企業発表
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
Merck、RSV抗体ENFLONSIAの乳幼児向け適応拡大s
BLAがFDA受理。

#36
Generate
AI候補薬臨床

企業発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
Generate Biomedicinesが生成AIで設計した新規候補
薬GB-4362を臨床開発へ。

#37 C4T Roche DAC提携 企業発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
C4 TherapeuticsがRocheとDAC開発で提携、次世代
抗がん剤開発を加速。

#38 BioMarin企業戦略発表 企業戦略
●○○○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
BioMarinがCanaccord Genuity会議で企業戦略と希少
疾患パイプラインを発表へ。

#39 C4T人材確保強化 企業戦略
●○○○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
C4 Therapeuticsが新規従業員にストックオプション
付与、TPD科学の人材確保を強化。

#40 Recursion AI創薬進捗 企業決算
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Recursion、Q2売上高圧力もGenentechとのAI創薬
で初のターゲットが初期発見へ進捗。

#41
Merck好業績と適応拡
大

企業決算
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
Merck、Q2好業績でガイダンス上方修正。KEYTRUD
A膀胱がん、ENFLONSIA RSV適応拡大。
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#42 AACR ADC臨床成果 学会発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
AACRで次世代ADCがプラチナ耐性子宮がん・卵巣が
ん等で高奏効率を達成、癌治療を革新。

#43 LNP成分機能解明 学術論文
●●●●

○
●○○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
mRNA-LNP成分の機能解明、非肝臓標的送達にコレス
テロール不要、次世代LNP設計を合理化。

#44 ナノ粒子BBB突破 解説記事
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
ナノ粒子でBBB突破、膠芽腫含むCNS疾患治療を革新
する最前線技術。

#45 AsymBio CDMO拡大 企業発表
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
AsymBioが1.84億ドル資金調達、ADC等次世代バイ
オロジクスCDMO能力を拡張。

#46
BioRay二重ペイロード
ADC

企業発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
BioRayが二重ペイロードTROP2
ADC「BR113」のPhase I試験を中国で開始。

#47 Entera経口骨粗鬆症薬 企業発表
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Entera Bio、経口骨粗鬆症薬EB613の第3相試験開始
へ、経口ペプチド送達技術を実証。

#48 HerHealth ADC役割 学会レポ
ート

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

HerHealth2026会議で乳がん・婦人科がん治療におけ
るADCの役割が強調される。

#49 インシリコLNP設計 技術解説
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
AIインシリコ設計がLNP治療薬を変革、組織特異的送
達とCRISPR遺伝子編集を効率化。

#50 同種CAR-T画期的指定 FDA指定
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
FDAが同種異系抗CD7 CAR T細胞療法WU-CART-00
7にBTD付与、T細胞性白血病で73%CR。

#51 ADC送達生物学最適化 学術論文
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
乳がん向け次世代ADC開発、ペイロード効力より送達
生物学の最適化が成功の鍵と指摘。

#52
分子糊分解剤プラット
フォーム

研究所発
表

●●●●
●

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

ダナファーバーが分子糊分解剤の新規プラットフォー
ム開発、初の代謝活性化分子糊を発見。

#53
mRNA肺送達SynTar
LNP

技術報告
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Peking UniversityがSynTar LNPでmRNA肺送達のボ
トルネック打開、標的型肺送達を実現。

#54
ナノメディシン膠芽腫
BBB

解説記事
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
ナノメディシンがBBBを克服し膠芽腫治療を革新、標
的送達、刺激応答性、AI活用に注目。

#55 CDMO能力不足深刻化 市場レポ
ート

●○○○
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

CDMO業界の能力不足が深刻化、特に高度治療薬分野
で哺乳類細胞生産CDMO確保が課題。

#56
分子糊分解剤MRT-616
0

企業発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
Monte Rosaの分子糊分解剤MRT-6160が第1相でVA
V1を90%以上分解、ノバルティスが第2相開始へ。

#57 Eurofins CDMO拡張 企業発表
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
Eurofins CDMO AlphoraがHPAPI製造能力を拡張、A
DC統合提供体制を強化。

#58 ReCode SORT LNP 企業発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

ReCodeがSORT
LNPプラットフォームでCF治療薬RCT2100のPhase
2aを加速、資金調達も。

#59 volixibat新薬指定 FDA指定
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
FDAがPSC関連掻痒症治療薬volixibatにBTD/ODD付
与、第2b相で有意な改善。

#60 Alector Brain Carrier 企業発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
AlectorがTfR標的化Brain Carrierプラットフォーム進
捗報告、脳への治療薬送達を強化。

#61 Lonza GLP-1経口送達 技術報告
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
Lonza CapsugelがGLP-1ペプチド経口送達向け二層
保護戦略開発、酵素分解を抑制。

#62 ペプチド治療薬展望 解説記事
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
FDA承認100種に迫るペプチド治療薬、経口送達の課
題と革新的なDDS取り組みを解説。

#63 DMD遺伝子編集SAE 企業発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
HuidaGeneのDMD遺伝子編集療法HG302、初回ヒト
投与試験で致死的な有害事象が発生。

#64 AIペプチド送達ラボ 企業発表
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
Xtalpiと甘李薬業のAIペプチド送達ラボが北京市重点
実験室に認定、経口ペプチド薬開発を加速。

#65 ペプチド徐放性制御 大学発表
●●●●

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
ライス大学が電気電荷でペプチド徐放性を制御する新
技術開発、2〜3週間の放出延長を実現。

#66 RNA編集臨床検証 企業決算
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
ProQR、Axiomer RNA編集プラットフォームが初の
臨床検証達成、AX-0810がNTCP調節。
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# 記事タイトル 種別 技術
新規性

実用化
距離

市場
インパクト

データ
信頼性

日本
関連度 一行サマリ

#67 Korro RNA編集FIH 企業発表
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
Korro Bio、高アンモニア血症治療薬KRRO-121のFIH
試験を年内開始、AATD向けKRRO-111も候補薬に。

#68 Xcellon CRDMO買収 企業発表
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
Xcellon BiologicsがGMP施設買収、次世代バイオコン
ジュゲートCRDMOとしてエンドツーエンド支援。

●●●●○ High ●●●○○ Med-High ●●○○○ Med ●○○○○ Low | 背景黄色＝注目記事
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今週、判断に影響しうる3つの問い

❶ AI創薬の臨床入りが加速する中、貴社のR&D;戦略は追いついていますか？
Insilico MedicineがAIで創薬期間を18ヶ月に短縮、Isomorphic LabsもAI設計薬の臨床試験準備を開始。AIによるリード
最適化・期間短縮は現実のものとなり、従来の創薬プロセスを根本から変えつつあります。貴社のR&D;部門は、このスピ
ードに対応できるAI活用戦略を構築できていますか？

❷ 次世代RNA治療薬や細胞・遺伝子治療の安全性課題に対し、どのようなリスク管理体制を構築して
いますか？
DMD遺伝子編集療法で致死的な有害事象が発生し、遺伝子治療の安全性プロファイルが改めて問われています。mRNA治
療薬ではsaRNAやcircRNAが注目される一方、LNPの標的特異性やオフターゲット効果の課題も残ります。これらの新技
術のリスクをどう評価し、開発・製造に反映させていますか？

❸ CDMO能力不足が深刻化する中、サプライチェーン強靭化に向けた具体的な対策は進んでいますか？
バイオ医薬品CDMOの製造能力不足が深刻化し、特に高度治療薬分野で顕著です。これは新薬開発の遅延やコスト増に直
結します。貴社の調達・購買部門は、安定的な製造パートナーを確保し、サプライチェーンのボトルネックを解消するた
めの戦略を策定・実行できていますか？

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」マトリクス

機会大・脅威小 機会大・脅威大

影響小（参考） 脅威大・機会小

←
 機

会
 →

← 脅威 →

腫瘍溶解V

CELMoD承認

経口BTK

同種CAR-T

AI創薬加速

次世代mRNA

遺伝子治療SAE

CDMO不足

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● 腫瘍溶解V 注意 難治性癌の新治療法 既存治療の陳腐化

● CELMoD承認 注意 血液癌の新治療法 既存治療の陳腐化

● 経口BTK 機会大 経口神経薬市場拡大 注射薬市場縮小

● 同種CAR-T 注意 T細胞癌の根治治療 高度な製造技術要求

● AI創薬加速 注意 創薬R&D;効率化 AI技術格差拡大

● 次世代mRNA 機会大 日本の技術優位性 —
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● 遺伝子治療SAE 脅威大 — 遺伝子治療の信頼性

● CDMO不足 脅威大 — 開発遅延・コスト増
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深掘り ① ― 腫瘍溶解性ウイルス併用療法の迅速承認
#24 | 2026/08/06 | U.S. Food and Drug Administration | 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●●●●○

FDAは、PD-1阻害抗体治療後に進行した悪性黒色腫患者に対し、Replimune社の腫瘍溶解性ウイルスTudriqevとニボ
ルマブの併用療法を迅速承認しました。Tudriqevはブレークスルーセラピー指定も受けており、治療抵抗性の患者で約
14ヶ月の客観的奏効期間を達成。これは、難治性悪性黒色腫患者に新たな治療選択肢を提供する画期的な進展です。

Tudriqevは腫瘍細胞内で複製し、免疫刺激性タンパク質を発現するよう遺伝子改変されたHSV-1ベースのウイルスです
。腫瘍細胞を溶解しつつ抗腫瘍免疫応答を活性化し、ニボルマブとの併用で相乗効果を高めます。安全性プロファイル
は管理可能と報告されており、免疫チェックポイント阻害薬抵抗性患者に対する新たな治療戦略として期待されます。

▶ 技術者の視点

Tudriqevとニボルマブの併用療法が進行性悪性黒色腫で迅速承認されたことは、腫瘍溶解性ウイルス療
法の臨床的有効性を強く裏付けるものです。特にPD-1阻害薬抵抗性の患者において、客観的奏効期間が
約14ヶ月と報告されており、これは既存治療で限界があった患者にとって画期的な数値と言えます。し
かし、迅速承認であるため、今後の確認試験で長期的な有効性と安全性のデータが求められます。日本
企業にとっては、この併用療法の導入による既存治療薬市場への影響と、同様のウイルス療法や免疫チ
ェックポイント阻害剤の開発競争激化が【脅威】です。一方で、この成功事例を参考に、新たな癌免疫
療法の開発や、ウイルスベクター技術の応用による【機会】も考えられます。特に、ウイルスベクター
の安全性と標的特異性を高める技術開発が重要です。

深掘り ② ― 同種異系CAR-T療法に画期的治療薬指定
#50 | 2026/08/06 | Siteman Cancer Center at Barnes-Jewish Hospital and WashU Medicine | 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●●●●○

FDAは、ワシントン大学発の同種異系抗CD7 CAR T細胞療法「WU-CART-007」に画期的治療薬指定（BTD）を付与
しました。再発・難治性のT細胞性白血病・リンパ腫の成人および青年患者を対象とした初期グローバル試験では、73
%が完全寛解を達成。これは、T細胞悪性腫瘍の治療において潜在的なゲームチェンジャーとなる可能性を示していま
す。

WU-CART-007は、健康なドナー由来のT細胞を遺伝子改変し、癌細胞のCD7抗原を標的とします。同時に、GVHD（
移植片対宿主病）リスクを低減する遺伝子編集技術も組み込まれています。自家CAR-Tの製造期間・コスト課題を克服
する同種異系アプローチは、患者アクセスを大幅に改善し、T細胞悪性腫瘍という治療選択肢が限られた領域に前例の
ない治療効果をもたらすことが期待されます。

▶ 技術者の視点

同種異系抗CD7 CAR T細胞療法WU-CART-007がT細胞性白血病・リンパ腫で73%の完全寛解を達成し
、画期的治療薬指定を受けたことは、CAR-T療法の新たなフロンティアを開くものです。自家CAR-Tの
課題であった製造期間とコストを克服する同種異系アプローチは、患者アクセスを大幅に改善する可能
性を秘めています。73%というCR率は非常に有望ですが、GVHD（移植片対宿主病）のリスク低減技術
の長期的な安全性と、大規模生産における品質均一性の確保が実用化に向けた最大の課題です。日本企
業にとっては、この技術が血液癌治療のパラダイムを変える【機会】であると同時に、高度な細胞治療
技術への投資と人材育成が遅れることによる【脅威】となります。特に、遺伝子編集によるGVHD回避
技術や、細胞製造の自動化・標準化技術への注力が求められます。
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深掘り ③ ― AI創薬が開発期間を劇的に短縮
#05 | 2026/08/12 | MarketScale | 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●●●●○

Insilico Medicineは、生成AIを活用して創薬期間を数年から数ヶ月へと劇的に短縮する可能性を実証しました。特発性
肺線維症（IPF）の候補化合物を前臨床から第2相臨床試験までわずか18ヶ月で進展させた事例は、AIが創薬の各段階
に与える影響の大きさを明確に示しています。これは、製薬業界全体の変革を促す動きです。

InsilicoのAIプラットフォームは、標的特定から新規分子生成、前臨床評価までを最適化します。広大な化学空間から薬
剤候補を迅速にスクリーニングし、特性予測を行うことで、従来の試行錯誤型アプローチより効率的なリード選定・最
適化を可能にします。この進歩は、AIネイティブな研究企業との連携や、より迅速な開発サイクルへの適応が不可欠で
あることを示唆しています。

▶ 技術者の視点

Insilico Medicineが生成AIを用いて特発性肺線維症（IPF）の候補化合物を前臨床から第2相臨床試験ま
でわずか18ヶ月で進展させたという報告は、AI創薬の期間短縮効果を具体的に示す画期的な事例です。
従来の創薬プロセスが10年以上かかることを考えると、この18ヶ月という数値は非常に楽観的ではあり
ますが、AIがリード化合物の特定と最適化を劇的に加速できる可能性は疑いようがありません。しかし
、AIが生成した候補薬が臨床後期試験や承認段階で成功するかは、まだ検証が必要です。日本企業にと
っては、AIによるR&D;効率化は新薬開発競争力を高める【機会】ですが、AI技術の導入と活用が遅れ
れば、グローバル競争で【脅威】に直面します。特に、AIプラットフォームの構築、高品質なデータセ
ットの整備、そしてAI専門家と生物学者の連携強化が急務です。

その他の注目記事
欧州、再発のない二次性進行型多発性硬化症初の疾患進行を標的とする経口BTK阻害剤Tolebrutinibを承認 (NeurologyLive)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

再発のないSPMS向け初の経口治療薬承認は、アンメットニーズの高い神経疾患治療に大きな進歩。日本の製薬企業も
同様の経口薬開発を加速すべき。

日本、次世代mRNAワクチン・治療薬開発を加速：saRNA、circRNAが免疫持続性・効率向上へ (MJA InSight)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 日本関連度●●●●●

日本がsaRNA
COVID-19ワクチンを世界初承認。次世代mRNA技術で日本がリードする機会。製造技術やDDSの強化が重要。

AACR年次総会2026でADC臨床試験の画期的な成果発表：プラチナ耐性子宮がん・卵巣がんで46%ORR、鼻咽頭がんで50%ORR、卵巣がんで94.4%DCRを達成
(AACR Annual Meeting 2026)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

次世代ADCが多癌種で高奏効率を達成。特にプラチナ耐性癌での有効性は注目。リンカー技術やペイロード開発の競争
が激化する。

HuidaGene TherapeuticsのDMD遺伝子編集療法HG302初回ヒト投与試験で致死的な有害事象が発生 (HuidaGene Therapeutics)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

遺伝子編集療法の安全性課題が浮き彫りに。オフターゲット効果や免疫原性など、安全性評価とリスク管理の徹底が不
可欠。

CDMO業界の能力不足が深刻化：バイオ医薬品企業の半数が哺乳類細胞生産CDMOの確保に課題、高度治療薬分野で特に顕著 (Contract Pharma)
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

高度治療薬のCDMO不足はサプライチェーンのボトルネック。国内CDMOの能力増強と、海外CDMOとの戦略的提携が
急務。
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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）
• 【経営企画】腫瘍溶解性ウイルス療法の市場動向と競合分析を実施し、自社パイプラインへの影響を評価。

•
【R&D;】同種異系CAR-T技術の最新動向を調査し、自社技術との比較分析を実施。特にGVHD回避技術に注目。

• 【R&D;】AI創薬プラットフォームの導入可能性について、外部ベンダーとの情報交換を開始し、PoC（概念実
証）を検討。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】ウイルスベクター技術を用いた癌治療薬開発の可能性を検討し、初期研究計画を立案。

• 【経営企画】細胞治療薬の製造・品質管理に関する投資計画を策定し、必要な設備投資や人材確保のロードマッ
プを作成。

• 【経営企画】AI創薬への投資戦略と人材育成計画を検討し、AI専門家と生物学者の連携強化策を具体化。

▍中長期（四半期〜）
• 【半導体PKG】免疫チェックポイント阻害剤との併用療法の開発戦略を見直し、次世代免疫療法のポートフォリ
オを強化。

• 【研究開発】GVHD回避技術や細胞製造の自動化に関する共同研究パートナーを探索し、技術導入を検討。

• 【R&D;】自社データ資産のAI学習用データ化と、AIモデルの検証体制を構築し、AI創薬の信頼性を確保。

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 | 2026-08-16
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収録記事一覧

#01 足場認識型トランスフォーマーが、高結合親和性を持つ新規分子を効率的に設計

#02 CAi Copilot、意図駆動型AIワークフローで分子設計の運用負荷を大幅軽減

#03 バイオRxiv、生成分子設計のためのトランスクリプトーム・形態学的表現型共同モデリング研究

を発表

#04 Google DeepMind傘下のIsomorphic Labs、AI創薬のヒト臨床試験を準備開始

#05 AIが創薬期間を数年から数ヶ月に短縮：Insilico Medicineがその力を実証

#06 AI駆動型CRISPR設計：遺伝子編集の精度と効率を飛躍的に向上

#07 AIバイオテック企業がバイオ医薬品業界に「フェイルファスト」創薬を促進：DeepMind
AlphaFoldが原動力

#08 Insilico MedicineとSaudi Aramco、AIを活用したMOF発見を推進：sorbaMOF DB発表

#09 AI創薬の課題：データ量より「エビデンス」の質が重要であると指摘

#10 AI創薬の新たな課題：化学モデルは成果、生物モデルは「死の谷」を越えられず

#11 Generate BiomedicinesのAI設計抗体GB-0895が重度喘息で第3相試験に進行、Insilico
MedicineのIPF薬も第3相へ

#12 SchrödingerがAIコ・サイエンティスト「Bunsen」発表、生物製剤発見のエンドツーエンドワ
ークフローを加速

#13 New England Biolabs、mRNA治療薬・診断薬を支えるRNA関連ワークフロー試薬を発表

#14 第6回mRNA治療薬サミット：腫瘍学へのシフト、in vivo CAR-T、saRNA、circRNAが注目

#15 デュアルターゲティングLNPがβ細胞特異的RNA送達を劇的に改善、1型糖尿病治療に期待

#16 FDAが遺伝性血管性浮腫治療薬Dawnzera（donidalorsen-azyh）を承認、RNA標的ASOの新薬

#17 Wave Life Sciences、肥満治療薬WVE-007が内臓脂肪15%減を達成し第2相開始、AATD向け
RNA編集WVE-006も迅速承認に期待

#18 日本、次世代mRNAワクチン・治療薬開発を加速：saRNA、circRNAが免疫持続性・効率向上へ

#19 精密医療の未来を担うRNA治療薬：ASOからLNP/GalNAcプラットフォームまでを網羅した包括
ガイド公開

#20 SynaptixBioが稀少疾病ASO薬の規制パスを加速、TUBB4A変異サイレンサーの治療可能性を拡
大

#21 Denali Therapeutics、神経変性疾患向けASO治療薬DNL628でMAPTを標的、GRN FTD向け
DNL593がオーファンドラッグ指定を獲得

#22 GileadレポートがRNA治療薬の進展を強調：GSK/IonisのHBV ASOが第3相陽性、Novartisの

FSHD siRNAも有望データ



#23 Ractigen Therapeutics、SOD1-ALS治療薬RAG-17の第2相登録完了とDMD向けLiCO療法RAG-
18が希少小児疾患指定を獲得

#24 FDAがReplimuneの腫瘍溶解性ウイルスTudriqevとニボルマブの併用療法を迅速承認、進行性悪

性黒色腫に新たな治療選択肢

#25 BMSのCELMoD療法ZENBEXUS™がダラツムマブ併用で多発性骨髄腫治療に迅速承認、早期再発
患者に対応

#26 IncyteのJAK阻害剤Opzeluraクリーム、中等度アトピー性皮膚炎成人患者への承認をCHMPが推
奨

#27 AI対応アッセイによるゲロプロテクター探索：2,782のFDA承認薬から31の抗老化化合物を特定

#28 欧州、再発のない二次性進行型多発性硬化症初の疾患進行を標的とする経口BTK阻害剤
Tolebrutinibを承認

#29 FDA、切除不能進行性悪性黒色腫にオンコリティックウイルス「Tudriqev」とニボルマブ併用療
法を迅速承認

#30 FDA、再発・難治性多発性骨髄腫にBMSのCELMoD「Zenbexus」を含む四剤併用療法を迅速承

認

#31 エクソソーム治療薬、神経変性疾患・がん領域で臨床開発進展、血液脳関門通過能力に注目

#32 AI生成生物学が創薬パラダイムを変革：複数AI開発薬が臨床入り、1件が後期開発段階へ

#33 研究者ら、アンチセンス療法の細胞内送達経路を解明し有効性向上へ道

#34 Merck、2026年Q2好業績で通期ガイダンス上方修正、ループス治療薬「エンパトラン」がFDA

画期的新薬指定獲得

#35 Merck、2歳未満の重症RSVリスク乳幼児向け「ENFLONSIA」の適応拡大sBLAがFDAに受理

#36 Generate Biomedicines、生成AIプラットフォームで設計した新規候補薬「GB-4362」を臨床
開発へ推進

#37 C4 Therapeutics、Rocheとデグラダー抗体複合体（DAC）開発で新たな提携契約締結、Q2好業

績発表

#38 BioMarin、Canaccord Genuity年次成長会議で企業戦略とパイプラインを発表へ

#39 C4 Therapeutics、Nasdaq規則に基づき新規従業員にストックオプション付与、TPD科学の人
材確保を強化

#40 Recursion Pharmaceuticals、Q2売上高に圧力も、Genentechとの神経科学AI創薬で初のター
ゲットが初期発見へ進捗

#41 Merck、2026年Q2好業績と通期ガイダンス上方修正、KEYTRUDAの膀胱がん適応拡大と
ENFLONSIAのRSV適応拡大が投資ストーリーを強化

#42 AACR年次総会2026でADC臨床試験の画期的な成果発表：プラチナ耐性子宮がん・卵巣がんで
46%ORR、鼻咽頭がんで50%ORR、卵巣がんで94.4%DCRを達成



#43 mRNA脂質ナノ粒子（LNP）の個別成分の機能的役割が解明：非肝臓標的送達にはコレステロー
ルが不要なことを特定

#44 ナノ粒子で血液脳関門を突破：膠芽腫を含む中枢神経系疾患治療に革新をもたらす最前線技術

#45 AsymBioがバイオロジクスCDMO事業拡大のため約1億8400万ドルを資金調達：ADC、新規薬物
複合体、二重特異性抗体製造に対応

#46 BioRay Pharmaceutical、革新的な二重ペイロードTROP2 ADC「BR113」の初回ヒト投与
Phase I試験を中国で開始

#47 Entera Bio、経口骨粗鬆症治療薬EB613の第3相臨床試験を開始へ：FDAとの合意形成で経口ペ

プチド送達技術を実証

#48 HerHealth2026会議で乳がん・婦人科がん治療における抗体薬物複合体（ADC）の役割を強調：
治療抵抗性癌への有望な戦略

#49 インシリコ設計がRNA脂質ナノ粒子（LNP）治療薬の分野を変革：組織特異的送達とCRISPR遺
伝子編集の効率化をAIが推進

#50 FDA、ワシントン大学発の同種異系抗CD7 CAR T細胞療法「WU-CART-007」に画期的治療薬指

定：T細胞性白血病・リンパ腫で73%の完全寛解達成

#51 乳がん治療向け次世代ADCの開発課題と進歩：送達生物学の最適化が成功の鍵

#52 ダナファーバーがん研究所が分子糊分解剤の新規プラットフォームを開発：未治療標的をアンロ
ックし、初の代謝活性化分子糊を発見

#53 Peking UniversityがmRNA肺送達のボトルネックを打開：SynTar脂質ナノ粒子が標的型肺送達

の新戦略を実現

#54 ナノメディシンが膠芽腫の血液脳関門を克服：標的送達、刺激応答性、AI活用で治療を革新

#55 CDMO業界の能力不足が深刻化：バイオ医薬品企業の半数が哺乳類細胞生産CDMOの確保に課
題、高度治療薬分野で特に顕著

#56 Monte Rosa Therapeuticsの分子糊分解剤MRT-6160、第1相でVAV1を90%以上分解しサイト

カイン抑制を達成：ノバルティスが複数の第2相試験開始へ

#57 Eurofins CDMO Alphoraがキロラボおよび高活性原薬（HPAPI）製造能力を拡張：ADC統合提供
体制を強化

#58 ReCode Therapeutics、嚢胞性線維症財団からの資金調達と遺伝子編集企業との提携を発表：
SORT LNPプラットフォームでRCT2100のPhase 2a試験を加速

#59 FDA、原発性硬化性胆管炎（PSC）による胆汁うっ滞性掻痒症治療薬volixibatに画期的治療薬お

よび希少疾病用医薬品指定を付与

#60 Alector、トランスフェリン受容体標的化「Brain Carrier」プラットフォームの進捗を報告：脳
への治療薬送達を強化し、安全性も両立

#61 Lonza Capsugel、GLP-1ペプチドの経口送達に向けた二層保護戦略を開発：脂質ベース製剤と
腸溶カプセルで酵素分解を抑制



#62 ペプチド治療薬の現状と展望：FDA承認100種に迫る中、経口送達の課題と革新的な取り組み

#63 HuidaGene TherapeuticsのDMD遺伝子編集療法HG302初回ヒト投与試験で致死的な有害事象
が発生

#64 Xtalpiと甘李薬業のAIペプチド送達ラボが北京市重点実験室に認定：経口ペプチド薬開発をAIで
加速

#65 ライス大学、電気電荷を利用してペプチドの徐放性を制御する新技術を開発：2〜3週間の放出延
長を実現し、組織工学・薬物送達を革新

#66 ProQR Therapeutics、Axiomer RNA編集プラットフォームの初の臨床検証を達成：AX-0810が

NTCP調節を示し、胆汁うっ滞性肝疾患治療へ進展

#67 Korro Bio、高アンモニア血症治療薬KRRO-121の初回ヒト臨床試験を年内開始へ：α-1アンチト
リプシン欠損症向けKRRO-111も候補薬に指名

#68 Xcellon BiologicsがNextCureのGMP施設を買収し次世代バイオコンジュゲートCRDMOへ：開発
から臨床供給までエンドツーエンドで支援



#01 足場認識型トランスフォーマーが、高結合親和性を持
つ新規分子を効率的に設計

概要

本研究は、トランスフォーマーとグラフアテンションネットワークを統合した新しい
足場認識型生成モデルを提案しました。このモデルは、目的の構造特性と高い結合親
和性を持つ分子を効率的に生成することが可能です。特に、足場条件付き分子設計に

おいて、分子生成プロセスを解釈可能にするツールを提供します。これにより、創薬
における初期段階の分子探索が大幅に加速されると期待されます。

公開日 2026年08月07日  PMC  アメリカ



詳細

主要成果

本研究では、トランスフォーマーベースの生成モデルとグラフアテンションネットワー
クベースの予測モデルを組み合わせた、新しい分子設計フレームワークが開発されまし
た。この足場認識型トランスフォーマーは、特定の構造的特性と高い結合親和性を同時
に満たす新規分子を効率的に設計できることを示しました。従来の手法と比較して、よ
り迅速かつ正確に有望な候補分子を特定する能力が実証されています。

技術・臨床詳細

このモデルは、既存の足場構造を認識し、その上で新しい分子要素を構築する能力を持
っています。多層的なアテンションメカニズムを活用することで、分子の局所的および
大局的構造の両方を考慮した設計が可能です。これにより、より多様で最適化された分
子構造の探索が実現し、創薬における化学空間の広範な探索を支援します。生成された
分子は、薬理学的特性や結合親和性に関する厳しい要件を満たすよう最適化されてお
り、設計から合成に至るまでの時間短縮に貢献します。

背景・業界文脈

従来の分子設計手法は、膨大な化学空間の中から有望な分子を探索する上で計算コスト
が高く、時間もかかるという課題がありました。AI駆動型創薬、特に生成モデルの進化
は、この課題を克服するための鍵と見なされています。本研究で示された足場認識型ア
プローチは、特定の結合部位や既知の薬理活性を持つ分子構造に基づいた設計を可能に
し、ドラッグリポジショニングやリード最適化の効率を向上させます。この技術は、創
薬パイプラインの初期段階におけるボトルネックを解消し、より迅速な候補化合物の特
定に繋がります。



今後の展望

この足場認識型トランスフォーマーは、創薬だけでなく、材料科学など他の分野におけ
る分子設計にも応用可能です。特に、特定の機能要件を持つ分子の迅速な探索と最適化
が求められる分野での貢献が期待されます。将来的には、このモデルが実験データと連
携し、in silicoでの設計からin vitro/in vivoでの検証までを一貫してサポートする統合プ
ラットフォームの一部となることで、創薬プロセス全体のさらなる加速が期待されま
す。

元記事: https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC13425956/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC13425956/


#02 CAi Copilot、意図駆動型AIワークフローで分子設計
の運用負荷を大幅軽減

概要

CAi Copilotは、研究者の意図を適応的で追跡可能な分子計算に変換するエージェント
型ワークフローシステムとして登場しました。このシステムは、分子生成、最適化、
特性予測、ドッキングのための専門AIツールを連携させます。これにより、初期段階

の分子設計における手動での運用負荷を劇的に軽減することを目指しています。創薬
研究者はより複雑な科学的問題に集中できるようになります。

公開日 2026年08月07日  arXiv  アメリカ



詳細

主要成果

CAi Copilotは、初期段階の分子設計プロセスにおける運用負荷を大幅に軽減することを
目的とした、エージェント型ワークフローシステムとして導入されました。このシステ
ムは、研究者の意図を適応的かつ追跡可能な分子計算プロセスへと変換することで、創
薬ワークフローを自動化し、効率化します。その結果、研究者はより複雑な科学的問題
に集中できるようになり、発見の加速が期待されます。

技術・臨床詳細

CAi Copilotは、分子生成、最適化、特性予測、およびドッキングシミュレーションのた
めの特殊なAIツール群をインテリジェントに連携させます。このエージェント型アプロ
ーチにより、システムは研究者の高レベルな指示を解釈し、関連する計算タスクを自律
的に実行できます。各ステップの決定は透明性があり、追跡可能であるため、結果の検
証とモデルの改善が容易です。この技術は、特にリード化合物探索や最適化において、
従来は手動で繰り返し行われていた作業を自動化し、時間とリソースを節約します。

背景・業界文脈

創薬における初期段階の分子設計は、多様な計算ツールと専門知識を必要とする複雑で
時間のかかるプロセスです。研究者はしばしば、異なるソフトウェア間でのデータ変換
や、複数のシミュレーションの調整といった運用上の課題に直面します。CAi Copilot

は、これらの断片的なワークフローを統合し、AIエージェントが自律的に実行すること
で、この「運用の谷」を埋めることを目指しています。これにより、人間の介入を最小
限に抑えつつ、より迅速かつ再現性の高い分子設計が可能になります。

今後の展望

CAi Copilotの導入は、AI駆動型創薬における大きな一歩であり、研究者がより戦略的な
意思決定に集中できるようにします。将来的には、このシステムがさらに洗練され、よ
り広範な創薬フェーズ、例えば前臨床試験や臨床試験計画の支援にも応用される可能性
があります。また、新しいAIツールの統合や、より複雑な研究者の意図への対応能力の
向上が期待されます。これにより、創薬研究は加速し、新しい治療法がより迅速に患者
に届けられる道が開かれるでしょう。



元記事: https://arxiv.org/html/2608.06961v1

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://arxiv.org/html/2608.06961v1


#03 バイオRxiv、生成分子設計のためのトランスクリプト
ーム・形態学的表現型共同モデリング研究を発表

概要

bioRxivプレプリントとして、生成分子設計におけるトランスクリプトームおよび形態
学的表現型の共同モデリングに関する研究が発表されました。この研究は、薬剤候補
の設計において、分子の遺伝子発現変化と細胞形態への影響を同時に考慮する新しい

アプローチを提案しています。これにより、より効果的で副作用の少ない薬剤の設計
に貢献する可能性を秘めています。本論文はCC-BY-NC-ND 4.0 Internationalライセン
スの下で公開されており、オープンサイエンスへの貢献を目指しています。

公開日 2026年08月11日  bioRxiv  国際



詳細

主要成果

生成分子設計の分野において、トランスクリプトームおよび形態学的表現型を共同でモ
デリングする新しい研究がbioRxivにプレプリントとして公開されました。このアプロー
チは、候補分子が細胞の遺伝子発現プロファイルと物理的形態に与える影響を同時に予
測・最適化することで、より効果的かつ標的特異的な薬剤設計を可能にします。これ
は、従来の単一エンドポイントに基づく設計を大きく超えるものです。

技術・臨床詳細

本研究では、機械学習モデルを用いて、分子構造と細胞応答（トランスクリプトーム変
化および形態学的特徴）の複雑な関係を学習します。これにより、特定の疾患経路を標
的としつつ、オフターゲット効果による形態変化を最小限に抑える分子を生成すること
が可能になります。例えば、細胞の形態学的フィンガープリントと遺伝子発現プロファ
イリングを統合することで、薬剤の潜在的な毒性や作用メカニズムに関するより深い洞
察が得られ、創薬の成功率向上に寄与します。

背景・業界文脈

創薬における初期のリード化合物最適化では、しばしば薬効のみに焦点が当てられ、細
胞レベルでの広範な影響が見過ごされがちでした。しかし、多くの薬剤は、目的の標的
以外にも細胞の遺伝子発現や形態に予期せぬ変化を引き起こし、それが副作用の原因と
なることがあります。トランスクリプトームと形態学的表現型を共同でモデリングする
ことで、これらのオフターゲット効果を早期に予測し、設計段階で回避できる可能性が
高まります。この統合的アプローチは、より精密な創薬への道を開くものです。



今後の展望

この共同モデリングアプローチは、薬剤設計の初期段階で、より高品質な候補分子を特
定するための強力なツールとなるでしょう。特に、特定の細胞タイプや疾患状態におい
て、望ましい効果を発揮しつつ、望ましくない細胞応答を最小限に抑える薬剤の開発に
貢献が期待されます。将来的には、この技術がさらに洗練され、in silicoでの設計からin
vitroでの検証、さらには臨床開発へとシームレスに連携することで、創薬全体の効率と
成功率を向上させる基盤となる可能性を秘めています。オープンライセンスでの公開
は、研究コミュニティ全体での利用と発展を促進します。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.02.02.703193v2

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.02.02.703193v2


#04 Google DeepMind傘下のIsomorphic Labs、AI創薬
のヒト臨床試験を準備開始

概要

Google DeepMindのスピンアウト企業であるIsomorphic Labsは、完全にAIによって設
計された薬剤のヒト臨床試験開始を準備しています。同社はAlphaFoldシステムを基盤
として、タンパク質構造予測による医薬品開発の加速を実現しています。既に2025年

4月には6億ドルの資金を調達し、NovartisやEli Lillyといった大手製薬企業との提携も
進めています。これはAI創薬が基礎研究から臨床応用へと本格的に移行する画期的な
動きです。

公開日 2026年08月08日  Facebook (Wired発信)  アメリカ



詳細

主要成果

Google DeepMindからスピンアウトしたIsomorphic Labsは、人工知能（AI）を用いてゼ
ロから設計された薬剤のヒト臨床試験を開始する準備を進めています。この動きは、AI
が創薬プロセス全体を加速し、従来の開発手法に比べて大幅な時間短縮とコスト削減を
もたらす可能性を示す画期的なマイルストーンとなります。同社は、AIを活用した薬剤
候補の特定から最適化、臨床前評価までの一連のプロセスを効率化することで、医薬品
開発の革新を目指しています。

技術・臨床詳細

Isomorphic Labsは、同社の親会社であるDeepMindが開発した画期的なタンパク質構造
予測システム「AlphaFold」を基盤技術として活用しています。AlphaFoldは、タンパク
質の3D構造を高精度で予測する能力を持ち、これを活用することで、薬剤が結合する標
的タンパク質の理解を深め、より効果的で特異性の高い分子の設計を可能にします。同
社のプラットフォームは、数百万もの化合物の中から潜在的な薬剤候補を迅速にスクリ
ーニングし、その有効性や安全性をin silicoで評価することで、臨床試験に進む可能性
のある化合物の選定を効率化します。これにより、従来の実験室での試行錯誤に比べ
て、数年単位の開発期間を数ヶ月に短縮できると期待されています。

背景・業界文脈

従来の創薬プロセスは、非常に長い時間と莫大な費用を要し、成功率も極めて低いとい
う課題を抱えています。新薬が患者に届くまでに平均10年以上、数十億ドルもの投資が
必要とされ、その過程で多くの候補薬が失敗に終わります。AI技術、特にAlphaFoldの
ような予測能力を持つモデルの登場は、この非効率性を根本から変える可能性を秘めて
います。Isomorphic Labsは、2025年4月に6億ドルもの大規模な資金調達に成功し、
NovartisやEli Lillyといった大手製薬企業との戦略的提携を結ぶことで、その技術とビジ
ネスモデルへの高い期待を裏付けています。Recursion Pharmaceuticals、 Insilico

Medicine、Xaira Therapeuticsなど、他のAI創薬企業も同様にAIを活用してパイプライン
を加速させており、業界全体がAIによる変革期を迎えています。



今後の展望

Isomorphic LabsのAI設計薬剤がヒト臨床試験に進むことは、AI創薬の成熟度を示す重要
な試金石となります。もし臨床試験で良好な結果が得られれば、これは製薬業界におけ
るAIの役割を決定的に変えることになります。AIが単なるツールとしてではなく、創薬
の中核を担う存在として認識されるようになるでしょう。同社の成功は、より多くのAI
企業や製薬企業がこの分野に参入し、革新的な治療法をより迅速に患者に届けるための
競争を加速させる可能性があります。将来的には、AIが多様な疾患領域において、未だ
満たされていない医療ニーズに応える新たな治療薬を生み出す主要な原動力となること
が期待されています。

元記事: https://www.facebook.com/wired/posts/jeff-dean-and-other-high-profile-google-executives-

have-founded-discovery-loop-a/1418624466799808/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/wired/posts/jeff-dean-and-other-high-profile-google-executives-have-founded-discovery-loop-a/1418624466799808/
https://www.facebook.com/wired/posts/jeff-dean-and-other-high-profile-google-executives-have-founded-discovery-loop-a/1418624466799808/


#05 AIが創薬期間を数年から数ヶ月に短縮：Insilico
Medicineがその力を実証

概要

生成AIは創薬期間を劇的に短縮し、数年から数ヶ月へと圧縮する可能性を示していま
す。Insilico Medicineのプラットフォームは、特発性肺線維症（IPF）の候補化合物を前
臨床から第2相臨床試験までわずか18ヶ月で進展させました。この進歩は、臨床オペレ

ーターがAIネイティブの研究企業を評価し、より迅速な開発サイクルに適応する必要
があることを強調しています。AIの活用は、製薬業界全体の変革を促しています。

公開日 2026年08月12日  MarketScale  アメリカ



詳細

主要成果

生成AIは、従来の数年を要していた創薬期間を数ヶ月にまで短縮する潜在能力を実証し
ており、製薬業界に大きな変革をもたらしています。この革新の象徴的な事例として、
Insilico MedicineのAIプラットフォームが、特発性肺線維症（IPF）に対する候補化合物
を、前臨床段階から第2相臨床試験までわずか18ヶ月で進展させたことが挙げられま
す。これは、AIが創薬の各段階に与える影響の大きさを明確に示しています。

技術・臨床詳細

Insilico MedicineのAI駆動型プラットフォームは、標的の特定から新規分子構造の生
成、そして前臨床試験における評価まで、創薬プロセスの複数のステップを最適化しま
す。AIは、広大な化学空間から潜在的な薬剤候補を迅速にスクリーニングし、その特性
を予測することで、従来の試行錯誤によるアプローチと比較して、はるかに効率的なリ
ード化合物の選定と最適化を可能にします。特発性肺線維症の候補薬の迅速な進展は、
AIが複雑な疾患領域においても、有望な治療薬候補を早期に特定し、開発パイプライン
を加速できることを示しています。

背景・業界文脈

従来の創薬プロセスは、平均で10年から15年、そして数十億ドルという莫大な費用がか
かる非効率なものでした。加えて、候補薬が臨床試験の各段階で失敗するリスクも非常
に高く、成功率は極めて低いのが現状です。生成AIは、この課題を根本から解決する可
能性を秘めており、R&Dのコストと時間を大幅に削減すると期待されています。この技
術革新は、製薬企業がAIネイティブなバイオテック企業を評価し、パートナーシップを
構築する上で、その能力と迅速な開発サイクルへの適応が不可欠であることを示唆して
います。



今後の展望

AIによる創薬期間の短縮は、新しい治療法を患者により迅速に届ける上で極めて重要で
す。臨床オペレーターや製薬企業は、AI技術の進化に適応し、AI駆動型開発の独自の要
件を理解する必要があります。これには、データ管理、AIモデルの検証、規制当局との
連携方法の見直しが含まれます。Insilico Medicineのような成功事例は、AIが創薬の未
来を形作る主要な原動力であり続けることを示しており、今後、AIがさらに多くの疾患
領域でブレークスルーを生み出し、医療を変革していくことが期待されます。このパラ
ダイムシフトは、創薬エコシステム全体の戦略と運営に深い影響を与えるでしょう。

元記事: https://www.marketscale.com/industries/healthcare/ai-is-compressing-drug-discovery-timelines-

from-years-to-months-and-clinical-operators-need-to-prepare-now

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.marketscale.com/industries/healthcare/ai-is-compressing-drug-discovery-timelines-from-years-to-months-and-clinical-operators-need-to-prepare-now
https://www.marketscale.com/industries/healthcare/ai-is-compressing-drug-discovery-timelines-from-years-to-months-and-clinical-operators-need-to-prepare-now


#06 AI駆動型CRISPR設計：遺伝子編集の精度と効率を飛
躍的に向上

概要

本レビューは、AI駆動型CRISPR設計のツールと方法論を体系的に調査し、遺伝子編集
の精度、効率、自動化を向上させるAIの役割を強調しています。生成AIを含む学習パ
ラダイムや機能によってアプローチを分類し、データ品質や解釈可能性といった課題

への対応も議論しています。AIの統合は、CRISPR技術の治療応用を大きく前進させる
可能性を秘めています。この進歩は、遺伝子治療や機能ゲノミクス研究に新たな可能
性をもたらします。

公開日 2026年08月12日  Preprints.org  国際



詳細

主要成果

Preprints.orgで公開されたレビューは、AI駆動型CRISPR設計の分野における最新のツー
ルと方法論を包括的に分析しています。このレビューは、AIがいかにしてCRISPRベース
の遺伝子編集の精度、効率、および自動化を飛躍的に向上させるかについて、体系的な
視点を提供しています。特に、生成AIを含む多様な学習パラダイムに基づくアプローチ
が、オフターゲット効果の低減とオンターゲット編集効率の最大化に貢献している点が
強調されています。

技術・臨床詳細

本レビューでは、AI駆動型CRISPR設計のアプローチが、その学習パラダイム（例: 教師
あり学習、教師なし学習、強化学習、生成AI）と機能（例: ガイドRNA設計、オフター
ゲット予測、エフェクター最適化）によって分類されています。AIモデルは、膨大なゲ
ノムデータと編集結果のデータを解析し、最適なガイドRNA配列やCRISPRシステムのコ
ンポーネントを設計する能力を持ちます。これにより、望ましくないオフターゲット編
集を最小限に抑えつつ、特定の遺伝子座での編集効率を最大化することが可能です。デ
ータ品質やモデルの解釈可能性といった、依然として存在する課題についても詳細に議
論されており、今後の研究方向性が示唆されています。

背景・業界文脈

CRISPR-Cas9システムは、その簡便さと効率性から遺伝子編集技術に革命をもたらしま
したが、依然としてオフターゲット効果や編集効率のばらつきといった課題に直面して
います。これらの課題は、CRISPR技術の治療応用を阻む主要な要因となっていました。
AIの統合は、これらの制約を克服し、CRISPRベースの遺伝子治療法の安全性と有効性を
向上させるための鍵となる技術として注目されています。AIは、複雑な生物学的データ
を解析し、人間の専門家では見落としがちなパターンを識別することで、CRISPR設計を
最適化します。



今後の展望

AI駆動型CRISPR設計の進化は、遺伝子治療、機能ゲノミクス研究、および疾患モデル作
成の分野に大きな影響を与えると予測されます。特に、個別化医療の文脈において、患
者のゲノム情報に基づいた最適化された遺伝子編集戦略の設計が可能になることで、治
療法の選択肢が拡大します。今後、AIモデルの予測精度と解釈可能性がさらに向上し、
CRISPRシステムとAIの統合が標準的な遺伝子編集ワークフローとなることで、より安全
で効果的な遺伝子治療薬の開発が加速されるでしょう。しかし、倫理的側面や大規模デ
ータセットの利用に関する課題には引き続き取り組む必要があります。

元記事: https://www.preprints.org/manuscript/202608.0824

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.preprints.org/manuscript/202608.0824


#07 AIバイオテック企業がバイオ医薬品業界に「フェイル
ファスト」創薬を促進：DeepMind AlphaFoldが原動力

概要

Isomorphic LabsやGenerate BiomedicinesなどのAI中心バイオテック企業は、Google

DeepMindのAlphaFoldシステムや独自の「データバース」を活用し、in silico実験を通
じて創薬を加速する「フェイルファスト」アプローチを推進しています。これらの企

業はまだ臨床段階の分子を公開していませんが、多額の技術投資を集めています。こ
れは、AIが従来の創薬の失敗率を低減し、開発サイクルを短縮する可能性を示唆して
おり、バイオ医薬品業界の変革を促しています。

公開日 2026年08月12日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

Isomorphic LabsやGenerate BiomedicinesといったAI中心のバイオテック企業が、
Google DeepMindの「AlphaFold」システムや独自の「データバース」を駆使し、創薬
プロセスにおいて「フェイルファスト」（迅速な失敗からの学習）アプローチを推進し
ています。これらの企業は、in silicoでの実験を通じて、従来よりもはるかに速いペー
スで薬剤候補を評価し、成功率を向上させることを目指しています。注目すべきは、彼
らがまだ臨床段階の分子を公表していないにもかかわらず、多額の技術投資を呼び込ん
でいる点です。

技術・臨床詳細

AI駆動型創薬は、機械学習アルゴリズムを用いて、薬剤標的の特定、新規分子の設計、
候補化合物のスクリーニング、および薬理学的特性の予測を行います。AlphaFoldのよ
うなタンパク質構造予測ツールは、標的タンパク質と薬剤候補の相互作用を原子レベル
で理解することを可能にし、より精密な分子設計に貢献します。また、「データバー
ス」と呼ばれる大規模なデータセットと計算インフラストは、数百万から数十億の化合
物に対する仮想的な実験を可能にし、有望な候補を効率的に絞り込むことができます。
この「フェイルファスト」のアプローチは、高価で時間のかかるウェットラボ実験の必
要性を削減し、創薬の初期段階でのリスクを低減します。

背景・業界文脈

従来の創薬プロセスは、平均で10年から15年、費用は数十億ドルにも上る非常に長く、
コストがかかるものです。しかも、臨床開発に進んだ薬剤候補の約90%が失敗に終わる
と言われています。AIバイオテック企業は、この非効率性をAIの力で根本から覆そうと
しています。彼らは、失敗を早期に特定し、そこから迅速に学習することで、開発の軌
道修正を可能にし、最終的な成功率を高めることを目指しています。多額の資金調達
は、ベンチャーキャピタルや大手製薬企業が、このAI主導の変革に大きな期待を寄せて
いることの表れです。



今後の展望

AIによる「フェイルファスト」創薬アプローチは、バイオ医薬品業界の標準となる可能
性を秘めています。AI技術の成熟とともに、より多くの薬剤候補が迅速に前臨床段階か
ら臨床試験へと移行し、最終的には患者に届けられるまでの期間が大幅に短縮されるこ
とが期待されます。この変化は、既存の大手製薬企業にもAI技術の採用と内部能力の構
築を促し、業界全体の競争環境を再定義するでしょう。しかし、AI設計薬剤の臨床的有
効性と安全性を実証することは依然として最重要課題であり、今後の臨床試験結果がAI

創薬の真の可能性を決定づけることになります。

元記事: https://www.biospace.com/business/with-tech-backing-ai-biotechs-force-biopharma-into-fail-

fast-drug-development

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biospace.com/business/with-tech-backing-ai-biotechs-force-biopharma-into-fail-fast-drug-development
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#08 Insilico MedicineとSaudi Aramco、AIを活用した
MOF発見を推進：sorbaMOF DB発表

概要

Insilico MedicineはSaudi Aramcoと共同で、Metal-Organic Frameworks (MOFs) の発見
を加速するためのAIフレームワークと検証済み材料データベース「sorbaMOF DB」を
発表しました。このデータベースは、直接空気捕集（DAC）技術をはじめとする環

境・エネルギー分野における生成AIおよび基盤モデルのための高品質データを提供す
ることを目的としています。MOF設計におけるAIの活用は、新材料開発の効率を大幅
に向上させ、気候変動対策への貢献が期待されます。

公開日 2026年08月11日  Unibest Industrial Co., Ltd.  国際



詳細

主要成果

Insilico Medicineは、Saudi Aramcoとの戦略的協力のもと、Metal-Organic Frameworks

(MOFs) の発見を加速するための革新的な「sorbaMOF DB」を発表しました。このデー
タベースは、解釈可能なAIフレームワークを統合しており、直接空気捕集（DAC）技術
など、環境およびエネルギー分野における生成AIや基盤モデルの訓練に不可欠な高品質
データを提供します。これにより、MOFの設計と応用が大幅に効率化されます。

技術・臨床詳細

「sorbaMOF DB」は、検証済みのMOF構造データと関連する物理化学的特性を網羅的
に集約したものです。このデータベースと統合されたAIフレームワークは、MOFの構造
と機能の間の複雑な関係性を学習し、特定の用途（例：CO2吸着能、選択性）に最適化
された新規MOF構造を生成する能力を持っています。AIは、分子レベルでのシミュレー
ションと実験データを組み合わせることで、従来の試行錯誤による材料探索に比べて、
はるかに高速かつ効率的に有望なMOF候補を特定できます。これにより、材料設計サイ
クルの短縮と開発コストの削減が実現します。

背景・業界文脈

Metal-Organic Frameworks (MOFs) は、その多孔質構造と調整可能な特性から、ガス分
離、触媒、薬剤送達など幅広い分野で大きな可能性を秘めています。特に、大気中の
CO2を直接捕集するDAC技術は、気候変動対策の重要な手段として注目されており、高
性能MOFの開発が求められています。しかし、MOFの化学空間は非常に広大であり、
従来の方法では最適な構造を見つけることが困難でした。 Insilico MedicineとSaudi

Aramcoの提携は、AIの力を借りてこの探索課題を解決し、新材料開発を加速しようと
するものです。



今後の展望

sorbaMOF DBとAIフレームワークの導入は、MOFの設計と発見に革命をもたらし、特に
DAC技術の実用化を加速する上で重要な役割を果たすでしょう。このプラットフォーム
は、環境技術だけでなく、触媒、分離、さらには薬剤送達システムなど、他の応用分野
における新材料開発にも応用可能です。高品質なデータと解釈可能なAIの組み合わせ
は、研究者やエンジニアがより迅速に革新的なMOFベースのソリューションを開発する
ための強力な基盤を提供します。将来的には、AIがさらに多くの材料科学分野で、発見
から実用化までのプロセスを効率化し、持続可能な社会の実現に貢献することが期待さ
れます。

元記事: https://insilico.com/news/5kip5kk0s1-from-molecular-lego-to-high-quality-data

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://insilico.com/news/5kip5kk0s1-from-molecular-lego-to-high-quality-data


#09 AI創薬の課題：データ量より「エビデンス」の質が重
要であると指摘

概要

AI駆動型創薬における真の課題は、大量のデータが存在することではなく、そのデー
タを臨床的コンテキストを保持しつつ、意味のある「エビデンス」に変換する能力に
あると指摘されています。堅牢な科学的および規制上の意思決定のためには、臨床観

察をAIソリューションに組み込む専門的で多層的なアプローチが不可欠です。この視
点は、AI創薬の今後の発展において、データ管理と解析の質的側面がより重視される
べきであることを示唆しています。

公開日 2026年08月10日  MedCity News  アメリカ



詳細

主要成果

AI駆動型創薬における中心的な課題は、データそのものの量ではなく、データを臨床的
コンテキストを保持した「意味のあるエビデンス」に変換する能力にあるという、重要
な指摘がなされました。この記事は、単に大量のデータを処理するだけでなく、堅牢な
科学的および規制上の意思決定を可能にするために、臨床観察をAIソリューションに統
合することの重要性を強調しています。

技術・臨床詳細

AIモデルは、膨大な量のオミクスデータ、イメージングデータ、臨床記録などを処理で
きますが、これらの生データが必ずしも直接的に臨床的な洞察や治療上の意思決定に繋
がるわけではありません。この「エビデンス問題」は、AIが生成する予測やパターン
が、現実世界の患者アウトカムや生物学的メカニズムとどのように関連しているかを理
解することの難しさを指します。解決策としては、専門家によるドメイン知識と組み合
わせて、データから臨床的に関連性の高い特徴量を抽出し、AIモデルの解釈可能性と信
頼性を高める多層的なAIアプローチが提唱されています。これにより、AIが提供する情
報が、研究者や規制当局にとって真のエビデンスとして機能するようになります。

背景・業界文脈

AI創薬は、リード化合物の発見から最適化まで、様々なプロセスを加速する可能性を秘
めていますが、その導入はまだ初期段階にあります。多くのAI企業は、データの量と計
算能力を競いますが、製薬業界や規制当局が最終的に求めるのは、AIが生成する結果が
信頼できる臨床的エビデンスに基づいているかという点です。特に臨床開発では、患者
の安全性と有効性に関する厳格な基準が求められ、AIモデルがどのように結論を導き出
したのか、そのメカニズムが明確である必要があります。この課題を解決することは、
AI創薬がより広く受け入れられ、標準化されるために不可欠です。



今後の展望

AI駆動型創薬の未来は、データの量よりも、その質と「エビデンス」への変換能力にか
かっています。今後、AI創薬の分野では、単一のアルゴリズムに依存するのではなく、
臨床医、生物学者、データサイエンティストが協力し、専門知識を融合させた多角的な
AIソリューションの開発が加速するでしょう。これにより、AIが生成する予測がより強
固な科学的根拠に基づき、規制当局の承認を得やすくなることが期待されます。最終的
には、患者に安全で効果的な新薬を届けるための、より透明性が高く、信頼できる創薬
プロセスが確立されることになります。

元記事: https://medcitynews.com/2026/08/ai-in-drug-development-is-not-a-data-problem-its-an-

evidence-problem/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://medcitynews.com/2026/08/ai-in-drug-development-is-not-a-data-problem-its-an-evidence-problem/
https://medcitynews.com/2026/08/ai-in-drug-development-is-not-a-data-problem-its-an-evidence-problem/


#10 AI創薬の新たな課題：化学モデルは成果、生物モデル
は「死の谷」を越えられず

概要

AI駆動型創薬において、化学モデルは標的の効率的な特定や新規分子構造の生成で
R&Dを加速する成功を収めています。しかし、生物学的モデルの進歩は、薬剤の究極
的な価値を決定する上で依然として「死の谷」を越える必要があります。この記事

は、AI創薬が直面する新たなペインポイントとして、化学的成功と生物学的検証の間
のギャップを浮き彫りにしています。このギャップを埋めることが、AI創薬の本格的
な実用化に向けた鍵となります。

公開日 2026年08月09日  Moomoo  アメリカ



詳細

主要成果

AI駆動型創薬は著しい進歩を遂げていますが、新たな課題に直面していることが指摘さ
れました。化学モデルは、標的の効率的な特定や新規分子構造の生成においてR&Dを加
速し、具体的な成果を上げています。一方で、生物学的モデルは、薬剤の究極的な価値
を決定づける上で依然として「死の谷」（基礎研究から応用・実用化への移行が困難な
段階）を越える必要があり、その進歩が業界の成功を左右すると強調されています。

技術・臨床詳細

化学モデルにおけるAIの成功は、主にin silicoでの化合物設計、合成経路予測、薬物動態
学（ADME）特性の予測に表れています。例えば、深層学習モデルは、特定の標的に対
する高親和性を持つ分子を迅速に生成し、合成可能性を考慮した構造を提案できます。
これにより、ウェットラボでの実験にかかる時間とコストが大幅に削減されます。しか
し、生物学的モデルにおける課題は、AIが生成した分子が細胞や生体内で実際に期待通
りの生物学的応答を示すか、そしてオフターゲット効果がないかを正確に予測すること
の難しさにあります。複雑な生物学的経路、多因子性疾患、個体差などをAIが完全にモ
デル化するには、まだ大きな研究開発が必要です。

背景・業界文脈

AI創薬は、従来の創薬プロセスが抱える非効率性や高い失敗率を克服する切り札として
期待されています。初期の成功は主に化学的側面、つまり「どのような薬剤を設計でき
るか」という点に集中していました。しかし、業界が真に求めているのは、「どのよう
な薬剤を開発すべきか」という生物学的・臨床的価値の判断です。この生物学的検証の
困難さが、AI創薬のパイプラインが臨床段階に進む上での大きな障壁となっています。
このギャップを埋めるためには、高品質な生物学的データセットの構築、AIモデルの解
釈可能性の向上、そして生物学者とAI研究者との緊密な連携が不可欠です。



今後の展望

AI創薬が真にその潜在能力を発揮するためには、化学的モデルの成功を生物学的モデル
の進歩に繋げ、「死の谷」を越えることが不可欠です。今後、AIの研究は、in silicoでの
生物学的応答予測の精度向上、複合的な疾患メカニズムのモデリング、そして in

vitro/in vivo実験データとの統合に焦点が当てられるでしょう。これにより、AIが設計し
た分子が、より高い確率で臨床的成功を収めることが期待されます。この課題の克服
は、AIが次世代の医薬品を迅速かつ効率的に開発するための重要なステップであり、製
薬業界全体の未来を形作るものとなります。

元記事: https://www.moomoo.com/news/post/74375605/new-pain-points-in-ai-driven-drug-discovery-

chemical-models

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.moomoo.com/news/post/74375605/new-pain-points-in-ai-driven-drug-discovery-chemical-models
https://www.moomoo.com/news/post/74375605/new-pain-points-in-ai-driven-drug-discovery-chemical-models


#11 Generate BiomedicinesのAI設計抗体GB-0895が重度
喘息で第3相試験に進行、Insilico MedicineのIPF薬も第3
相へ

概要

Generate Biomedicinesは、AI設計された抗TSLPモノクローナル抗体GB-0895が重度喘

息に対するグローバル第3相臨床試験に進んだことを発表しました。同社の2026年第2

四半期決算報告では、主要な進捗が強調されました。また、NovartisもGenerateのAIプ
ラットフォームで設計された生物製剤を前臨床パイプラインに導入しており、Insilico

Medicineも特発性肺線維症（IPF）に対するAI設計薬剤が第3相試験に進行していま
す。これは、生成生物学が臨床応用へ移行する重要な節目を示しています。

公開日 2026年08月06日  Stock Titan  アメリカ



詳細

主要成果

Generate Biomedicinesは、AIによって設計された抗TSLPモノクローナル抗体であるGB-

0895が、重度喘息を対象としたグローバル第3相臨床試験に進んだと発表しました。こ
の進捗は、同社の2026年第2四半期決算報告においてハイライトされ、生成生物学が研
究室の段階から臨床試験へと移行している重要な節目を示しています。また、Insilico

Medicineも特発性肺線維症（IPF）向けのAI設計薬剤が第3相試験に進行していると報じ
られており、AI創薬の臨床応用が本格化しています。

技術・臨床詳細

Generate BiomedicinesのGB-0895は、炎症性サイトカインであるTSLP（胸腺間質性リン
パ球ポエチン）を標的とするモノクローナル抗体であり、AI駆動型プラットフォーム
「The Generate Platform」によって設計されました。重度喘息は、既存治療で症状が十
分にコントロールできない患者にとって、新たな治療選択肢が強く求められる疾患で
す。第3相試験への移行は、これまでの初期段階の試験でGB-0895が良好な安全性プロ
ファイルと有効性を示唆するデータを出したことを意味します。NovartisもGenerateの
AIプラットフォームから生まれた生物製剤を前臨床パイプラインに組み入れており、AI
による生物製剤設計の可能性が拡大しています。Insilico MedicineのIPF薬剤は、肺線維
症の進行を遅らせることを目的としており、AIがリード最適化から前臨床、そして臨床
試験へと迅速に候補薬を進める能力を実証しています。

背景・業界文脈

生成生物学は、AIを用いて分子、タンパク質、DNAなどを設計する最先端の分野であ
り、創薬の効率性と成功率を劇的に向上させる可能性を秘めています。従来の創薬プロ
セスは、時間とコストがかかり、失敗率も高いため、AIによるアプローチは製薬業界に
大きな期待をもたらしています。Generate BiomedicinesとInsilico Medicineの臨床試験
の進展は、AIが単なる理論上のツールではなく、実際に患者のQOL向上に貢献する治療
薬を生み出し始めていることを示唆しています。特に重度喘息やIPFのようなアンメッ
トニーズの高い疾患領域での進展は、医療現場に大きな影響を与える可能性がありま
す。



今後の展望

GB-0895の第3相試験の成功は、生成生物学とAI創薬の信頼性を確立する上で極めて重
要です。これが承認されれば、AIによって設計された治療薬が主要な疾患に対して有効
であることを示す最初の事例の一つとなるでしょう。Generate Biomedicinesは、重度喘
息に加えて、他の自己免疫疾患や炎症性疾患に対するパイプラインも有しており、AIプ
ラットフォームの汎用性を示しています。Insilico MedicineのIPF薬剤の動向も注目さ
れ、これらのAI企業が成功を収めることで、さらに多くの製薬企業がAI駆動型創薬への
投資と協業を加速させることが期待されます。これにより、創薬のパラダイムシフトが
さらに進み、新しい治療法がより迅速に患者に届けられる未来が現実味を帯びてきま
す。

元記事: https://www.stocktitan.net/news/GENB/generate-biomedicines-inc-reports-second-quarter-

2026-financial-ive4zjol08gz.html

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.stocktitan.net/news/GENB/generate-biomedicines-inc-reports-second-quarter-2026-financial-ive4zjol08gz.html
https://www.stocktitan.net/news/GENB/generate-biomedicines-inc-reports-second-quarter-2026-financial-ive4zjol08gz.html


#12 SchrödingerがAIコ・サイエンティスト「Bunsen」
発表、生物製剤発見のエンドツーエンドワークフローを加
速

概要

Schrödingerは、BioLuminateとLiveDesignを統合し、生物製剤の発見とエンジニアリン

グを加速するエンドツーエンドのワークフローを実演するイベントを開催します。こ
のセッションでは、Schrödingerの新しいAIコ・サイエンティスト「Bunsen」が紹介さ
れ、複雑な創薬プロセスをシームレスな自動化されたワークフローに変換することを

目指します。Bunsenは、生物製剤の開発における意思決定を効率化し、開発期間とコ
ストを削減する可能性を秘めています。

公開日 2026年08月11日  Schrödinger  アメリカ



詳細

主要成果

Schrödingerは、生物製剤の発見とエンジニアリングを加速するために、同社の
BioLuminateとLiveDesignを統合したエンドツーエンドのワークフローを公開します。こ
の発表の目玉は、Schrödingerが新たに開発したAIコ・サイエンティスト「Bunsen」の
導入です。Bunsenは、複雑な創薬プロセスをシームレスに自動化されたワークフローへ
と変革し、生物製剤開発の効率を大幅に向上させることを目的としています。

技術・臨床詳細

Schrödingerの統合ワークフローは、BioLuminateの高度なモデリングとシミュレーショ
ン能力と、LiveDesignのリアルタイム共同設計プラットフォームを組み合わせること
で、生物製剤の設計と最適化を加速します。AIコ・サイエンティスト「Bunsen」は、こ
のワークフローの中核を担い、研究者が仮説を生成し、実験を計画し、データを解析す
るプロセスをAIが支援します。例えば、抗体設計においては、結合親和性、安定性、免
疫原性といった複数のパラメータを同時に最適化するためのAI駆動型提案を行い、分子
設計から前臨床評価までのボトルネックを解消します。これにより、研究者はより多く
の設計空間を効率的に探索し、有望な候補を迅速に特定できるようになります。

背景・業界文脈

生物製剤は、癌、自己免疫疾患、感染症など、幅広い疾患領域で画期的な治療法を提供
していますが、その発見と開発は極めて複雑で時間と費用がかかります。従来のプロセ
スでは、多くの試行錯誤が必要であり、成功率は低い傾向にありました。AI技術の進化
は、この課題を克服し、生物製剤開発の効率を劇的に改善する可能性をもたらしていま
す。Schrödingerは、長年にわたる計算化学の専門知識と最先端のAI技術を融合させる
ことで、この分野のリーディングカンパニーとしての地位を強化しています。



今後の展望

AIコ・サイエンティスト「Bunsen」と統合ワークフローの導入は、生物製剤開発のパラ
ダイムを変革する可能性を秘めています。この技術は、創薬研究者がより複雑な科学的
問題に集中し、ルーチンタスクを自動化することで、新しい生物製剤を患者に届けるま
での期間を大幅に短縮することが期待されます。将来的には、Bunsenがさらに進化し、
新たなモダリティの設計支援や、臨床試験データに基づく最適化提案など、創薬パイプ
ライン全体での貢献が期待されます。これにより、製薬業界は、より迅速かつコスト効
率の高い方法で、革新的な治療法を開発できるようになるでしょう。

元記事: https://www.schrodinger.com/life-science/resources/event/accelerating-biologics-discovery-an-

end-to-end-workflow-with-bioluminate-and-livedesign/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.schrodinger.com/life-science/resources/event/accelerating-biologics-discovery-an-end-to-end-workflow-with-bioluminate-and-livedesign/
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#13 New England Biolabs、mRNA治療薬・診断薬を支え
るRNA関連ワークフロー試薬を発表

概要

New England Biolabsは、mRNA治療薬、個別化医療、診断薬など、広範なRNA研究を
サポートする試薬ポートフォリオを発表しました。RNAの多様性は現代医学を変革し
ており、自己増幅型RNA（saRNA）や環状RNA（circRNA）といった次世代プラットフ

ォームが耐久性と効率性を拡大しています。この発表は、RNAベースの医薬品開発の
加速に貢献し、研究者が必要なツールを容易に入手できるようにすることを目指して
います。

公開日 2026年08月06日  New England Biolabs  アメリカ



詳細

主要成果

New England Biolabsは、mRNA治療薬、個別化医療、診断薬など、多岐にわたるRNA研
究ワークフローをサポートするための広範な試薬ポートフォリオを発表しました。この
発表は、RNAの多様性が現代医学に革命をもたらし続けている中で、研究者が次世代の
RNAベース治療薬開発を加速させるために必要な高品質なツールを提供することを目指
しています。

技術・臨床詳細

同社が提供する試薬は、mRNA合成、精製、修飾、ライゲーションなど、RNA関連の各
ステップをカバーしています。特に、自己増幅型 RNA（ saRNA）や環状 RNA

（circRNA）のような次世代プラットフォームの台頭に伴い、これらの新規モダリティ
の設計、最適化、製造に必要な特殊な酵素や試薬が重視されています。saRNAは体内で
より長く機能し、少量の投与で強力な免疫応答やタンパク質発現を誘導できるため、ワ
クチンの投与回数削減や治療効果の持続性向上が期待されます。circRNAは線形RNAと
比較して安定性が高く、タンパク質翻訳が持続するという利点があり、治療薬としての
可能性が探られています。New England Biolabsのポートフォリオは、これらの技術の
開発を加速するための基盤を提供します。

背景・業界文脈

RNAベースの治療薬は、新型コロナウイルス感染症（COVID-19）ワクチンの成功によ
り、その治療的価値が広く認識されるようになりました。現在、癌免疫療法、遺伝子疾
患、自己免疫疾患など、様々な疾患領域でRNA治療薬の研究開発が活発に進められてい
ます。しかし、RNA分子は不安定であり、効率的な細胞内送達や免疫応答の最適化には
依然として課題があります。高品質な試薬と専門的な技術サポートは、これらの課題を
克服し、RNAベースの医薬品を迅速に開発するために不可欠です。



今後の展望

New England BiolabsのRNA関連試薬ポートフォリオの拡充は、RNA治療薬の設計、開
発、製造プロセス全体の効率化に貢献するでしょう。特に、saRNAやcircRNAといった
新規プラットフォームが実用化されるにつれて、これらの技術を支える高品質なツール
への需要は一層高まります。同社の製品は、基礎研究から臨床応用まで、RNA技術の進
歩をサポートし、将来的に個別化された癌ワクチン、遺伝子治療薬、およびより効果的
な感染症対策ワクチンの開発を加速させることが期待されます。この投資は、RNA治療
薬の未来を形作る上で重要な役割を果たすでしょう。

元記事: https://www.neb.com/en-us/rna/rna-related-workflows

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.neb.com/en-us/rna/rna-related-workflows


#14 第6回mRNA治療薬サミット：腫瘍学へのシフト、in
vivo CAR-T、saRNA、circRNAが注目

概要

第6回mRNAベース治療薬サミットでは、mRNA医薬品の臨床活動が感染症から腫瘍学
へと大きくシフトしていることが示されました。特にin vivo CAR-T細胞療法は注目さ
れるアプリケーションであり、自己増幅型RNA（saRNA）および環状RNA（circRNA）

は、その耐久性と再投与の可能性から人気を集めています。さらに、複数のRNAを組
み合わせたマルチRNA治療薬が新たなカテゴリーとして浮上しており、mRNA技術の
多様な進化が加速しています。

公開日 2026年08月11日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

第6回mRNAベース治療薬サミットにおいて、mRNA医薬品の臨床活動が感染症領域から
腫瘍学へと顕著にシフトしていることが明らかになりました。特に、in vivo CAR-T細胞
療法が注目される応用分野として浮上し、自己増幅型RNA（saRNA）と環状RNA

（circRNA）は、その優れた耐久性と再投与の可能性から人気が高まっています。ま
た、複数のRNA種を組み合わせたマルチRNA治療薬が新たなカテゴリーとして登場して
おり、mRNA技術の進化の多様性を示しています。

技術・臨床詳細

in vivo CAR-T細胞療法は、体外で遺伝子改変を行う従来のCAR-Tとは異なり、体内で
CAR-T細胞を生成させるアプローチです。mRNA技術を利用することで、より簡便かつ
低コストでCAR-T療法を提供できる可能性を秘めています。saRNAは、細胞内で自己複
製することで持続的な抗原発現やタンパク質産生を可能にし、従来のmRNAに比べて低
用量で強力な効果が期待されます。circRNAは、その環状構造によりリボヌクレアーゼ
による分解を受けにくく、mRNAよりも優れた安定性と持続的なタンパク質翻訳を実現
します。これらの進歩は、mRNA治療薬の有効期間を延長し、反復投与の実現可能性を
高める上で極めて重要です。

背景・業界文脈

mRNA技術は、COVID-19パンデミックにおけるワクチンの成功により、その迅速な開発
能力と有効性が世界的に認識されました。この成功を背景に、研究開発の焦点は感染症
予防だけでなく、癌治療、遺伝子疾患、自己免疫疾患といったより複雑な疾患への応用
へと急速に拡大しています。特に腫瘍学領域では、癌特異的な抗原を発現させるmRNA

ワクチンや、免疫細胞の機能を強化する治療薬としての可能性が探られています。
saRNAやcircRNAといった次世代プラットフォームは、従来のmRNAの限界（例：短い
半減期、高い用量必要性）を克服するための戦略として、大きな注目を集めています。



今後の展望

腫瘍学におけるmRNA治療薬の進展、特にin vivo CAR-TおよびマルチRNAアプローチの
登場は、癌治療に革命をもたらす可能性を秘めています。saRNAとcircRNAの商業化
は、治療の耐久性と患者の利便性を向上させることで、市場規模を拡大するでしょう。
これらの技術は、個別化医療の進展にも貢献し、患者ごとのニーズに合わせた治療薬の
開発を可能にします。今後、安全性プロファイルのさらなる確立と製造規模の拡大が課
題となりますが、mRNA技術は、感染症から癌、遺伝子疾患まで、幅広い疾患領域にお
ける次世代治療薬開発の主要なプラ動力となることが期待されます。

元記事: https://eclipsebio.com/eblogs/reflections-6th-mrna-therapeutics-summit/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://eclipsebio.com/eblogs/reflections-6th-mrna-therapeutics-summit/


#15 デュアルターゲティングLNPがβ細胞特異的RNA送達
を劇的に改善、1型糖尿病治療に期待

概要

研究者たちは、β細胞を標的としたRNA送達を強化するためのデュアルターゲティング
LNP（脂質ナノ粒子）エンジニアリング戦略を開発しました。この新しいLNPは、
ModernaのLNPと比較して、in vivoでトランスフェクション効率と膵臓選択性を大幅に

向上させました。この統合LNP設計は、1型糖尿病におけるRNA治療薬および遺伝子編
集アプリケーションのための汎用性の高いプラットフォームを提供します。これは、
標的特異的な送達が治療効果と安全性に直結するDDS分野における重要なブレークス

ルーです。

公開日 2026年08月13日  ACS Publications  アメリカ



詳細

主要成果

画期的な研究により、β細胞を標的としたRNA送達を劇的に強化するデュアルターゲテ
ィング脂質ナノ粒子（LNP）エンジニアリング戦略が開発されました。この新技術は、
従来のModerna製LNPと比較して、生体内（in vivo）でのRNAトランスフェクション効
率と膵臓における選択性を大幅に向上させることに成功しました。この統合LNP設計
は、1型糖尿病をはじめとする膵臓β細胞関連疾患に対するRNA治療薬および遺伝子編集
の汎用プラットフォームとして大きな可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

このデュアルターゲティングLNPは、組成とリガンドターゲティングの両方を統合した
エンジニアリングによって設計されています。具体的には、LNPの脂質組成を最適化す
ることでカチオン性脂質の選択性を高め、さらにβ細胞表面に特異的に結合するリガン
ドをLNPに結合させることで、二重の標的化メカニズムを実現しています。これによ
り、RNA分子が非標的細胞に到達するリスクを最小限に抑えつつ、目的のβ細胞に効率
的に届けられます。動物モデルを用いたin vivo試験では、従来のLNPと比較して、RNA

トランスフェクションが著しく向上し、かつ膵臓内でのβ細胞への特異性が約5倍高まる
ことが示されました。これは、治療に必要なRNA用量を削減し、全身的な副作用を軽減
する上で極めて重要です。

背景・業界文脈

RNA治療薬は、様々な疾患に対する新たな治療モダリティとして注目されていますが、
その有効性は標的細胞への効率的かつ特異的な送達に大きく依存します。特に、1型糖
尿病のような疾患では、自己免疫反応によって破壊された膵臓のβ細胞を再生させる、
あるいはその機能を保護するためのRNAベースの治療法が期待されています。しかし、
膵臓は解剖学的にアクセスが難しく、β細胞への特異的なRNA送達はDDS分野における
大きな課題でした。この研究は、この課題を克服し、RNA治療薬の臨床応用を加速する
ための重要なステップとなります。



今後の展望

このデュアルターゲティングLNPプラットフォームは、1型糖尿病におけるRNA治療薬
の開発を加速するだけでなく、他の膵臓疾患や、特定の細胞タイプを標的とする必要が
ある様々な疾患への応用が期待されます。例えば、遺伝子編集技術CRISPR-Cas9をβ細胞
に特異的に送達するためのキャリアとしても利用可能です。この技術がさらに臨床開発
に進めば、患者にとってより安全で効果的な治療選択肢を提供し、個別化医療の進展に
貢献するでしょう。将来的には、このLNP設計原則を他の臓器や細胞タイプにも拡張す
ることで、RNAベースの治療薬の適用範囲が飛躍的に広がる可能性を秘めています。

元記事: https://pubs.acs.org/ancac3/article/doi/10.1021/acsnano.6c06440/5254132/Engineering-Lipid-

Nanoparticles-through-Integrated

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubs.acs.org/ancac3/article/doi/10.1021/acsnano.6c06440/5254132/Engineering-Lipid-Nanoparticles-through-Integrated
https://pubs.acs.org/ancac3/article/doi/10.1021/acsnano.6c06440/5254132/Engineering-Lipid-Nanoparticles-through-Integrated


#16 FDAが遺伝性血管性浮腫治療薬Dawnzera
（donidalorsen-azyh）を承認、RNA標的ASOの新薬

概要

2025年8月、FDAは遺伝性血管性浮腫（HAE）の画期的な治療薬Dawnzera

（donidalorsen-azyh）を承認しました。この薬剤は、RNAを標的とするアンチセンス
オリゴヌクレオチド（ASO）に分類され、肝臓でプレカリクレイン（PKK）mRNAをサ

イレンシングすることで、炎症性メディエーターの過剰産生を防ぎます。Dawnzeraは
HAEの根本原因に対処し、患者の生活の質を大幅に改善する可能性を秘めた初の治療
薬の一つとして期待されています。

公開日 2026年08月10日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は2025年8月、遺伝性血管性浮腫（HAE）に対する画期的な
治療薬「Dawnzera（一般名：donidalorsen-azyh）」を承認しました。この新薬は、
RNAを標的とするアンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）として機能し、疾患の根本
原因にアプローチすることで、HAE患者のアンメットニーズに応えます。これは、ASO

技術の進化と、希少疾患治療への貢献を示す重要なマイルストーンです。

技術・臨床詳細

Dawnzeraは、肝臓でプレカリクレイン（PKK）のメッセンジャーRNA（mRNA）を特異
的にサイレンシングするように設計されています。PKKは、HAEの発作を引き起こすブ
ラジキニンの過剰産生に深く関与する酵素の前駆体です。PKK mRNAの量を減少させる
ことで、DawnzeraはPKKタンパク質の産生を抑制し、結果としてブラジキニンの異常な
活性化を防ぎます。これにより、HAE患者が経験する浮腫発作の頻度と重症度を効果的
に低減することが期待されます。この薬剤の作用機序は、HAEの病態生理学的経路を直
接標的とするものであり、予防的治療としての長期的な有効性が期待されます。

背景・業界文脈

遺伝性血管性浮腫（HAE）は、顔、手足、気道、消化管などに繰り返し重度の腫脹を引
き起こす稀な遺伝性疾患です。気道浮腫は生命を脅かす可能性があり、患者の生活の質
は著しく損なわれます。従来のHAE治療法は、主に発作時の症状を管理することに焦点
が当てられていましたが、DawnzeraのようなASOベースの治療薬は、疾患の根本的な
原因に対処し、予防的なアプローチを提供します。この承認は、ASO技術が希少疾患領
域において新たな治療選択肢を提供し、疾患修飾効果を発揮する可能性を強く示してい
ます。



今後の展望

DawnzeraのFDA承認は、HAE患者にとって治療パラダイムを大きく変える可能性があり
ます。これにより、患者はより効果的で長期的な発作予防を期待できるようになりま
す。ASO技術の成功は、他の稀な遺伝性疾患や、特定のタンパク質発現を標的とする疾
患に対する治療薬開発をさらに加速させるでしょう。今後、Dawnzeraの臨床現場での
使用経験が蓄積されるにつれて、その長期的な安全性と有効性に関するさらなるデータ
が提供されることが期待されます。この革新的な治療法は、希少疾患の治療において遺
伝子レベルでの介入がもたらす大きな影響を示すものとなります。

元記事: https://int.livhospital.com/drugs/dawnzera/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://int.livhospital.com/drugs/dawnzera/


#17 Wave Life Sciences、肥満治療薬WVE-007が内臓脂肪
15%減を達成し第2相開始、AATD向けRNA編集WVE-006
も迅速承認に期待

概要

Wave Life Sciencesの実験的siRNA療法WVE-007は、第1相試験で単回注射後に内臓脂肪

を15%減少させることに成功し、第2a相試験を開始しました。この薬剤は肝臓の
INHBE遺伝子を標的とし、食欲抑制とは異なるメカニズムで脂肪細胞の生物学的ブレ
ーキを解除します。また、同社のアルファ-1アンチトリプシン欠乏症（AATD）向け

RNA編集療法WVE-006は迅速承認の可能性があり、デュシェンヌ型筋ジストロフィー
（DMD）向けのWVE-N531も有望な臨床データを示しています。WaveはPRISM® RNA

医薬品プラットフォームを通じてRNAi、RNA編集、アンチセンスサイレンシング、ス

プライシングを組み合わせた多様なパイプラインを展開しています。

公開日 2026年08月06日  BigGo Finance  アメリカ



詳細

主要成果

Wave Life Sciencesは、肥満治療薬候補であるsiRNA療法WVE-007が第1相試験で単回注
射後に内臓脂肪を15%減少させるという画期的なデータを示し、第2a相試験に進みまし
た。この薬剤は肝臓のINHBE遺伝子を標的とし、食欲に影響を与えずに脂肪減少を促す
新たなメカニズムを提供します。また、同社のアルファ-1アンチトリプシン欠乏症
（AATD）向けのRNA編集療法WVE-006は迅速承認の可能性があり、デュシェンヌ型筋
ジストロフィー（DMD）向けのWVE-N531も有望な臨床データを示しており、RNAベー
スの治療における同社の強力なパイプラインを強調しています。

技術・臨床詳細

WVE-007は、siRNA（低分子干渉RNA）技術を利用して、肝臓のINHBE遺伝子の発現を
抑制します。INHBE遺伝子は、脂肪細胞の増殖と分化を制御する役割を持つとされてお
り、その抑制によって内臓脂肪の減少が期待されます。第1相試験では、単回注射後6〜
12ヶ月間作用する可能性が示唆され、患者にとって利便性の高い治療法となる見込みで
す。WVE-006は、AATD患者の誤って折り畳まれたタンパク質の転写産物を、DNAその
ものを改変することなく修正するGalNAc結合RNA編集療法（AIMers）です。このユニ
ークなメカニズムは、疾患の原因となる変異タンパク質の産生を抑制し、正常なアルフ
ァ-1アンチトリプシンレベルを回復させることを目指します。WVE-N531はDMD患者の
スプライシング異常をターゲットとしています。同社のPRISM® RNA医薬品プラットフ
ォームは、RNAi、RNA編集、アンチセンスサイレンシング、スプライシングといった多
様なモダリティを統合しており、個別化された遺伝子治療アプローチを可能にします。

背景・業界文脈

肥満は世界的な健康問題であり、効果的で安全、かつ持続的な減量をもたらす新たな治
療法が強く求められています。WVE-007のような食欲抑制に頼らないメカニズムは、既
存のGLP-1受容体作動薬とは異なるアプローチを提供し、補完的な治療選択肢となる可
能性があります。AATDは、重度の肺疾患や肝疾患を引き起こす稀な遺伝性疾患であ
り、WVE-006のような疾患修飾療法は、患者のQOLを劇的に改善する可能性を秘めてい
ます。RNAベースの治療は、COVID-19ワクチンの成功により注目を集め、遺伝性疾患
から慢性疾患まで幅広い応用が期待されています。Wave Life Sciencesは、その多様な
RNAプラットフォームを通じて、この分野の最前線に立っています。



今後の展望

WVE-007が第2相試験で良好な結果を出し、臨床開発が進展すれば、肥満治療市場に新
たなパラダイムをもたらす可能性があります。特に、その食欲非依存的なメカニズム
は、既存治療薬との併用療法や、新たな患者層への適用を可能にするでしょう。WVE-

006の迅速承認の可能性は、AATD患者にとって早期の治療選択肢提供を意味し、希少疾
患治療におけるRNA編集技術の重要性を高めます。Wave Life SciencesのPRISM®プラッ
トフォームは、その多角的なRNAモダリティによって、他のアンメットニーズの高い疾
患領域においても革新的な治療法を開発する可能性を秘めています。今後の臨床試験デ
ータと規制当局の判断が、同社のRNAポートフォリオの市場における位置付けを決定づ
けることになります。

元記事: https://finance.biggo.com/news/fdd76dd75d8ccff5

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://finance.biggo.com/news/fdd76dd75d8ccff5


#18 日本、次世代mRNAワクチン・治療薬開発を加速：
saRNA、circRNAが免疫持続性・効率向上へ

概要

次世代mRNAワクチン、特に自己増幅型RNA（saRNA）や環状RNA（circRNA）の研究
が、免疫の持続性と効率性を高めることに焦点を当てて急速に進んでいます。感染症
以外の分野では、mRNA研究が癌ワクチンや遺伝子編集ツールへと拡大しており、日

本は世界初のsaRNA COVID-19ワクチンを承認しました。この動向は、RNA技術が現代
医療の広範な領域を変革する可能性を示しており、特に日本は最先端の技術導入で世
界をリードしています。

公開日 2026年08月09日  MJA InSight  オーストラリア



詳細

主要成果

次世代mRNAワクチンの研究が急速に進化しており、特に自己増幅型RNA（saRNA）や
環状RNA（circRNA）が、免疫の持続性と効率性を大幅に高める可能性を秘めているこ
とが強調されています。感染症以外の応用分野では、mRNA技術が癌ワクチンや遺伝子
編集ツールへと拡大しており、特筆すべきは、日本が世界初のsaRNA COVID-19ワクチ
ンを承認したことです。これは、mRNA技術が医療の様々な領域で変革をもたらす可能
性を示しています。

技術・臨床詳細

saRNAは、細胞内で自己複製能を持つため、従来のmRNAワクチンに比べて低い用量で
より強力かつ持続的な免疫応答を誘導できる利点があります。これにより、ワクチンの
製造コスト削減や供給拡大、さらには効果の長期化が期待されます。一方、circRNA
は、その閉鎖された環状構造により、線形mRNAよりも安定性が高く、体内でより長く
機能し、持続的なタンパク質翻訳を可能にします。これらの特徴は、癌ワクチンや遺伝
子治療において、より効果的で安全な薬剤設計に寄与します。日本のsaRNA COVID-19

ワクチン承認は、これらの次世代RNAプラットフォームの臨床応用が現実のものとなり
つつあることを明確に示しています。

背景・業界文脈

mRNA技術は、COVID-19パンデミックにおけるワクチンの劇的な成功により、その迅速
な開発能力と有効性が広く認知されました。この成功を背景に、研究開発は感染症予防
に留まらず、癌免疫療法、自己免疫疾患、稀な遺伝性疾患など、多様な治療分野へと急
速に拡大しています。特に、saRNAやcircRNAのような次世代のRNAプラットフォーム
は、従来のmRNAの限界、例えば短い半減期や高い用量必要性を克服するための有望な
戦略として注目を集めています。日本がsaRNAワクチンを世界で初めて承認したこと
は、この分野における日本の技術的リーダーシップと規制当局の先進的な姿勢を示して
います。



今後の展望

saRNAやcircRNAを基盤とする次世代mRNAワクチンおよび治療薬の開発は、個別化医
療とアンメットニーズの高い疾患に対する新たな治療選択肢を創出する可能性を秘めて
います。癌ワクチンでは、患者固有の変異を標的とする個別化ワクチンの実現が期待さ
れます。遺伝子編集ツールとしての応用は、これまで治療が困難だった遺伝性疾患の根
本的な治療へと道を開くでしょう。日本がこの分野で先駆的な役割を果たすことで、グ
ローバルなmRNA技術の進化が加速し、世界中の患者がより安全で効果的な新しい治療
法を享受できる未来が現実のものとなることが期待されます。安全性評価の継続と製造
技術のスケールアップが今後の主要な課題となります。

元記事: https://insightplus.mja.com.au/2026/31/all-the-way-with-mrna

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://insightplus.mja.com.au/2026/31/all-the-way-with-mrna


#19 精密医療の未来を担うRNA治療薬：ASOから
LNP/GalNAcプラットフォームまでを網羅した包括ガイド
公開

概要

MDPIが公開した包括的なガイドは、ASO（アンチセンスオリゴヌクレオチド）から現

代のsiRNAおよびmRNA-LNPベースの治療法に至るまで、RNA治療薬のエンジニアリン
グの歴史を概観しています。規制環境がLNPやGalNAc足場などのデリバリービークル
の安全性データを複数の薬剤候補に活用できるプラットフォームベースの承認をます

ます支持していると強調しています。この傾向は、RNA治療薬開発の効率化と、より
迅速な患者アクセスに貢献する重要な進展です。

公開日 2026年08月11日  MDPI  国際



詳細

主要成果

MDPIから公開された「RNA治療薬の包括ガイド」は、精密医療の未来を担うRNA治療
薬の進化の歴史と技術的側面を詳細に概観しています。アンチセンスオリゴヌクレオチ
ド（ASO）の黎明期から、現代のsiRNAおよびmRNA-脂質ナノ粒子（LNP）ベースの治
療法に至るまで、そのエンジニアリングの進歩を解説しています。特に、規制当局が
LNPやGalNAc足場のようなデリバリービークルの安全性データを複数の薬剤候補で再利
用できるプラットフォームベースの承認モデルを支持する傾向にあることが強調されて
おり、これは開発効率に大きな影響を与えます。

技術・臨床詳細

ガイドでは、RNA治療薬の主要なモダリティであるASO、siRNA、mRNAそれぞれの作
用機序、化学的修飾、およびデリバリー戦略について深く掘り下げています。ASOは、
特定のmRNAを標的としてその分解を誘導したり、スプライシングを調節したりするこ
とで、疾患関連タンパク質の産生を抑制または修正します。siRNAはRNA干渉（RNAi）
経路を利用して標的mRNAを分解し、タンパク質発現をサイレンシングします。mRNA

治療薬は、目的のタンパク質をコードするmRNAを細胞に送達し、一時的に発現させる
ことで治療効果を発揮します。LNPやGalNAcコンジュゲートは、RNA分子の安定性を高
め、特定の臓器や細胞タイプへの効率的な送達を可能にする重要なDDS技術です。これ
らのプラットフォームの安全性データが蓄積されることで、新規RNA薬剤候補の開発期
間と費用を大幅に削減できます。

背景・業界文脈

RNA治療薬は、COVID-19パンデミックにおけるmRNAワクチンの成功を契機に、その変
革的潜在力が広く認識されました。それ以前にも、ASOやsiRNAは、一部の希少疾患に
おいて成功を収めていました。しかし、効果的な送達システムの開発は常に大きな課題
でした。LNPやGalNAcコンジュゲートといった高度なDDS技術の登場により、RNA治療
薬の適用範囲は飛躍的に拡大しました。現在、癌、神経変性疾患、遺伝性疾患など、幅
広いアンメットニーズの高い疾患領域でRNA治療薬の臨床開発が活発に進められていま
す。規制当局のプラットフォームベース承認への柔軟な姿勢は、この急速な進展をさら
に後押しするものです。



今後の展望

RNA治療薬は、精密医療の重要な柱として、今後も急速な発展が期待されます。このガ
イドは、研究者、開発者、投資家がこの分野の複雑さを理解し、将来のイノベーション
の方向性を見定める上で貴重な情報を提供します。プラットフォームベースの承認モデ
ルの確立は、パイプラインのリスクを低減し、新しいRNA治療薬がより迅速に患者に届
けられる道を拓きます。また、自己増幅型RNA（saRNA）や環状RNA（circRNA）とい
った次世代RNAモダリティ、およびより高度な標的化デリバリーシステムの開発が、
RNA治療薬の適用範囲と有効性をさらに拡大させるでしょう。最終的には、個別化され
た治療戦略を通じて、多くの患者の生活の質を向上させることが期待されます。

元記事: https://www.mdpi.com/1467-3045/48/8/809

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.mdpi.com/1467-3045/48/8/809


#20 SynaptixBioが稀少疾病ASO薬の規制パスを加速、
TUBB4A変異サイレンサーの治療可能性を拡大

概要

SynaptixBioは、超稀少疾病向けアンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）薬の規制環
境を効果的にナビゲートしています。FDA、EMA、MHRAと連携し、オーファンドラ
ッグ指定や希少小児疾患指定を獲得しています。最近の文献で変異したTUBB4A遺伝子

サイレンサーの治療可能性が示されたことから、同社はASOプラットフォームをより
広範な臨床領域に拡大する機会を積極的に評価しています。この戦略は、未だ治療法
が確立されていない稀少疾患患者に新たな希望をもたらします。

公開日 2026年08月07日  Advancing RNA  アメリカ



詳細

主要成果

SynaptixBioは、超稀少疾病を対象とするアンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）薬の
開発において、規制当局との連携を強化し、オーファンドラッグ指定および希少小児疾
患指定の獲得を通じて規制パスを加速しています。特に、変異したTUBB4A遺伝子をサ
イレンシングする治療法の可能性に関する最近の文献を受け、同社はASOプラットフォ
ームをより広範な臨床領域に拡大する機会を積極的に評価しています。これは、これま
で治療選択肢が限られていた患者にとって、新たな希望となる可能性があります。

技術・臨床詳細

SynaptixBioは、ASO技術を活用して特定の遺伝子発現を調節し、疾患の原因となるタン
パク質の産生を抑制または修正するアプローチを取っています。TUBB4A遺伝子は、一
部の神経変性疾患や脳発達障害に関連する変異が知られており、その変異を標的とする
ASOサイレンサーは、これらの疾患の根本原因に介入する可能性を秘めています。オー
ファンドラッグ指定と希少小児疾患指定は、これらの稀少疾患治療薬の開発・承認プロ
セスを加速するためのインセンティブを企業に提供します。これには、税制優遇、市場
独占期間の延長、FDAとの協議の優先などが含まれ、開発コストとリスクを軽減する上
で非常に重要です。

背景・業界文脈

稀少疾病の多くは、罹患患者数が少ないため、製薬企業にとって研究開発への投資イン
センティブが低いという課題を抱えています。しかし、ASOのような高度な遺伝子レベ
ルの治療法は、これまでの治療法では対応できなかった疾患に対し、画期的な解決策を
提供する可能性を秘めています。SynaptixBioのような企業は、規制当局との早期かつ綿
密な連携を通じて、これらの超稀少疾病向け薬剤の開発を効率的に進める戦略を採用し
ています。このアプローチは、アンメットニーズの高い稀少疾病領域において、新たな
治療薬を患者に届けるための重要なモデルとなっています。



今後の展望

SynaptixBioがASOプラットフォームの適用範囲を拡大する取り組みは、多くの稀少疾病
患者にとって朗報です。TUBB4A遺伝子変異関連疾患にとどまらず、他の遺伝性疾患へ
の応用も視野に入れることで、同社のパイプラインは多様化し、潜在的な市場価値も高
まります。規制上の指定を早期に確保することは、開発プロセスの予測可能性を高め、
資金調達の面でも有利に働きます。今後、同社のASO候補薬が臨床試験で安全性と有効
性を示すことができれば、稀少疾病治療におけるASO技術の地位をさらに確立し、同様
の技術を採用する他のバイオテック企業にも大きな影響を与えることになるでしょう。

元記事: https://advancingrna.com/blog/the-preclinical-gauntlet-securing-capital-and-designing-

regulatory-pathways-for-ultra-rare-aso-drugs-pt-2/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://advancingrna.com/blog/the-preclinical-gauntlet-securing-capital-and-designing-regulatory-pathways-for-ultra-rare-aso-drugs-pt-2/
https://advancingrna.com/blog/the-preclinical-gauntlet-securing-capital-and-designing-regulatory-pathways-for-ultra-rare-aso-drugs-pt-2/


#21 Denali Therapeutics、神経変性疾患向けASO治療薬
DNL628でMAPTを標的、GRN FTD向けDNL593がオーフ
ァンドラッグ指定を獲得

概要

Denali Therapeuticsは、そのTransportVehicleプラットフォームを用いて、タウ減少を

目指す静脈内投与型ASOであるDNL628（MAPT標的）の開発を進めており、2027年上
半期に初期の第1b相バイオマーカーデータが期待されています。さらに、顆粒球前頭
側頭型認知症（GRN FTD）を対象とするDNL593は、2026年8月にFDAからオーファン

ドラッグ指定を受けました。これは、Denaliが神経変性疾患領域におけるASO技術の
応用を加速し、規制当局からの支持を得ていることを示す重要な進展です。

公開日 2026年08月13日  Seeking Alpha  アメリカ



詳細

主要成果

Denali Therapeuticsは、同社のTransportVehicleプラットフォームを活用し、タウタンパ
ク質の減少を目的とした静脈内投与型アンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）である
DNL628（MAPT標的）の開発を着実に進めています。このプログラムからは、2027年
上半期に初期の第1b相バイオマーカーデータが発表される予定です。また、Denaliの顆
粒球前頭側頭型認知症（GRN FTD）を対象としたDNL593が、2026年8月に米国食品医
薬品局（FDA）からオーファンドラッグ指定を獲得しました。これらの進展は、神経変
性疾患治療におけるASO技術の可能性を強調しています。

技術・臨床詳細

DNL628は、MAPT（微小管結合型タウ関連タンパク質）遺伝子を標的とすることで、ア
ルツハイマー病など様々なタウオパチーの病態生理に関与する異常タウタンパク質の産
生を抑制するように設計されています。DenaliのTransportVehicle（TV）プラットフォー
ムは、血液脳関門（BBB）を通過しにくい薬剤を脳内に効率的に送達することを可能に
する独自のDDS技術です。このTV技術をASOに組み合わせることで、神経変性疾患の治
療におけるASOの有効性を高めることを目指しています。DNL593のオーファンドラッ
グ指定は、GRN FTDが稀な疾患であること、および同薬剤がこの疾患の治療に大きな恩
恵をもたらす可能性があることをFDAが認めたことを意味します。これにより、開発期
間の短縮、税制優遇、市場独占期間などのインセンティブが付与されます。

背景・業界文脈

神経変性疾患は、有効な治療法が極めて限られており、アンメットニーズが非常に高い
疾患領域です。特に、アルツハイマー病や前頭側頭型認知症（FTD）などの疾患は、病
態メカニズムが複雑で、多くの場合、脳内の特定のタンパク質の異常な蓄積や凝集が関
与しています。ASOは、遺伝子レベルでタンパク質産生を調節できることから、これら
の疾患の根本原因にアプローチする有望なモダリティとして期待されています。しか
し、ASOをBBBを越えて脳内に効率的に送達することは大きな課題でした。Denaliの
TransportVehicleプラットフォームは、この課題を克服するための重要な技術革新で
す。



今後の展望

DNL628の初期第1b相バイオマーカーデータの結果は、タウを標的とするASO治療の進
展にとって重要な情報を提供するでしょう。TransportVehicleプラットフォームが神経
変性疾患向けのASOの有効性を向上させることを示せれば、この技術は脳疾患治療にお
ける薬剤送達の新たな標準を確立する可能性があります。DNL593のオーファンドラッ
グ指定は、GRN FTD患者への早期アクセスを加速し、他の稀な神経変性疾患に対するパ
イプラインの拡大にも繋がる可能性があります。Denali TherapeuticsのASOプログラム
の進展は、神経科学分野における遺伝子治療と精密医療の未来を形作る上で重要な役割
を果たすと期待されます。

元記事: https://seekingalpha.com/article/4936158-denali-therapeutics-avlayah-converts-a-platform-

story-into-a-commercial-one

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://seekingalpha.com/article/4936158-denali-therapeutics-avlayah-converts-a-platform-story-into-a-commercial-one
https://seekingalpha.com/article/4936158-denali-therapeutics-avlayah-converts-a-platform-story-into-a-commercial-one


#22 GileadレポートがRNA治療薬の進展を強調：
GSK/IonisのHBV ASOが第3相陽性、NovartisのFSHD
siRNAも有望データ

概要

Gileadのレポートは、RNA治療薬の臨床試験における重要な進展を強調しています。

GSKとIonisの共同開発によるB型肝炎ウイルス（HBV）を標的とするASO（アンチセン
スオリゴヌクレオチド）であるbeoprovirsenが第3相試験で陽性結果を示しました。ま
た、Novartisの顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー（FSHD）に対するsiRNA療法Delbraも

有望な初期段階データを示しています。一方で、NovartisとIonisの提携によるLp(a)を
標的とするASO、Pelarenの第3相試験結果には遅延が生じています。これらの動向
は、RNA治療薬が様々な疾患領域で大きな期待を集めていることを示しています。

公開日 2026年08月12日  The Bio Report  アメリカ



詳細

主要成果

Gileadの最新レポートが、RNA治療薬の臨床試験における注目すべき進展を強調しまし
た。GSKとIonisの共同開発によるB型肝炎ウイルス（HBV）を標的とするアンチセンス
オリゴヌクレオチド（ASO）であるbeoprovirsenが、第3相試験で陽性結果を達成した
と報じられています。さらに、Novartisの顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー（FSHD）に
対するsiRNA療法Delbraも、有望な初期段階データを示しました。一方で、Novartisと
Ionisの提携によるLp(a)を標的とするASO、Pelarenの第3相試験結果には遅延が発生して
います。これらの情報は、RNA治療薬の進歩と課題の両方を浮き彫りにしています。

技術・臨床詳細

beoprovirsenは、HBVの遺伝子発現を抑制することで、ウイルスの複製を阻害し、B型
肝炎の機能的治癒を目指すASOです。第3相試験の陽性結果は、慢性HBV感染患者に対
する長期的なウイルス制御と臨床効果を示唆しており、既存治療薬に対する新たな選択
肢を提供する可能性があります。Delbraは、FSHDの原因遺伝子であるDUX4の異常発現
をsiRNA技術を用いてサイレンシングすることで、疾患の進行を抑制することを目指し
ています。初期段階のデータは、FSHDのような稀な遺伝性疾患に対するRNAi技術の可
能性を示唆しており、今後の臨床開発が期待されます。Pelarenは、心血管疾患リスク因
子であるリポタンパク質(a) [Lp(a)]のレベルを低下させるASOであり、第3相試験結果の
遅延は、臨床開発における予期せぬ複雑性を示唆しています。

背景・業界文脈

RNA治療薬は、COVID-19パンデミックでのmRNAワクチンの成功により、その迅速な開
発能力と有効性が広く認識されて以来、製薬業界の主要な焦点の一つとなっています。
ASOとsiRNAは、特定の遺伝子発現を標的にして疾患の根本原因にアプローチできるた
め、遺伝性疾患、感染症、心血管疾患など、幅広い疾患領域で画期的な治療法を提供す
る可能性を秘めています。Gileadのような大手製薬企業が、自社の戦略レポートでこれ
らのRNA治療薬の進展に言及することは、このモダリティが業界全体にとって戦略的に
重要であることを示しています。



今後の展望

beoprovirsenの第3相陽性結果は、慢性B型肝炎の治療において大きな進展であり、この
ASOが上市されれば、多くの患者に新たな希望をもたらすでしょう。DelbraのFSHDに
おける初期の成功は、稀な遺伝性筋疾患に対するRNAi技術の応用可能性を拡大します。
Pelarenの遅延は残念ですが、Lp(a)の低下は心血管疾患リスク低減に重要であり、結果
が待たれます。全体として、RNA治療薬は、その精密な標的化能力と多様な作用機序に
より、未だ満たされていない医療ニーズに応える次世代治療薬の主要な担い手として、
今後も活発な研究開発が続くことが期待されます。これらの臨床結果は、RNA治療薬の
市場導入と普及に大きな影響を与えることになります。

元記事: https://thebioreport.com/articles/how-gilead-is-building-durable-oncology-and-immunology-

franchises/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://thebioreport.com/articles/how-gilead-is-building-durable-oncology-and-immunology-franchises/
https://thebioreport.com/articles/how-gilead-is-building-durable-oncology-and-immunology-franchises/


#23 Ractigen Therapeutics、SOD1-ALS治療薬RAG-17の
第2相登録完了とDMD向けLiCO療法RAG-18が希少小児疾
患指定を獲得

概要

Ractigen Therapeuticsは、SOD1変異型筋萎縮性側索硬化症（ALS）に対する治験siRNA

療法RAG-17の第2相臨床試験で患者登録と初回投与を完了したと発表しました。同時
に、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）向けの皮下リピッド結合オリゴヌクレ
オチド（LiCO）療法RAG-18が米国FDAから希少小児疾患指定を受けました。これらの

進展は、Ractigenが難治性神経筋疾患に対するRNAベースの治療薬開発を加速してい
ることを示し、両疾患の患者に新たな希望をもたらします。

公開日 2026年08月07日  Facebook  中国



詳細

主要成果

Ractigen Therapeuticsは、SOD1変異型筋萎縮性側索硬化症（ALS）の治療を目指す治験
siRNA療法RAG-17の第2相臨床試験において、患者登録と初回投与を無事完了したと発
表しました。これに加えて、同社のデュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）向けの
皮下リピッド結合オリゴヌクレオチド（LiCO）療法RAG-18が、米国食品医薬品局
（FDA）から希少小児疾患指定（Rare Pediatric Disease Designation）を獲得しました。
これらの進展は、RactigenがRNAベースの技術を駆使して、高いアンメットニーズを持
つ神経筋疾患への挑戦を加速していることを示しています。

技術・臨床詳細

RAG-17は、SOD1遺伝子の変異によって引き起こされる異常なSOD1タンパク質の産生
を抑制するために設計されたsiRNAです。SOD1変異はALSの約20%を占め、疾患の進行
に直接関与すると考えられています。siRNAは、標的mRNAを分解することで遺伝子発
現をサイレンシングするため、疾患の根本原因に介入する可能性を秘めています。第2

相試験の登録完了は、同薬剤の安全性と予備的な有効性に関するさらなるデータが期待
されることを意味します。RAG-18は、DMDに対する新しいLiCO療法であり、既存のア
ンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）療法と比較して、皮下投与が可能であるという
利点があります。希少小児疾患指定は、小児の稀少疾病治療薬の開発を促進するための
FDAによるインセンティブであり、迅速な審査やバウチャー制度の対象となる可能性が
あります。

背景・業界文脈

筋萎縮性側索硬化症（ALS）とデュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）は、ともに進
行性の神経筋疾患であり、現在のところ根本的な治療法が存在せず、アンメットニーズ
が極めて高い状況です。RNAベースの治療薬、特にsiRNAやASOは、遺伝子レベルで疾
患の原因にアプローチできるため、これらの難治性疾患に対する有望な治療モダリティ
として注目されています。Ractigenのようなバイオテック企業がこれらの疾患に特化し
たRNA療法を開発することは、患者とその家族にとって大きな希望となります。特に、
LiCO技術による皮下投与の可能性は、患者の利便性を高め、治療の負担を軽減する上で
重要です。



今後の展望

RAG-17の第2相試験結果は、SOD1-ALS治療におけるsiRNA療法の有効性と安全性プロフ
ァイルを明確にする上で極めて重要です。また、RAG-18の希少小児疾患指定は、DMD

患者への早期アクセスを加速し、同薬剤の臨床開発を後押しするでしょう。Ractigen

Therapeuticsのこれらの進展は、RNAベースの技術が、これまで治療が困難だった神経
筋疾患の治療に革命をもたらす可能性を示唆しています。今後、これらのプログラムが
臨床試験で成功を収めれば、新たな治療選択肢として患者に提供されるだけでなく、他
の神経変性疾患や遺伝性疾患に対するRNA療法の開発をさらに刺激することになりま
す。Ractigenの技術革新は、難病治療の未来を形作る上で重要な役割を果たすことが期
待されます。

元記事: https://www.facebook.com/groups/2688029951255361/posts/28182544668043872/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/groups/2688029951255361/posts/28182544668043872/


#24 FDAがReplimuneの腫瘍溶解性ウイルスTudriqevとニ
ボルマブの併用療法を迅速承認、進行性悪性黒色腫に新た
な治療選択肢

概要

米国食品医薬品局（FDA）は、PD-1阻害抗体治療後に病勢が進行した進行性皮膚悪性

黒色腫の成人患者に対し、Replimune社の遺伝子改変型オンコリティックウイルス療法
Tudriqev（vusolimogene oderparepvec-wtpg）とニボルマブの併用療法に迅速承認を
付与しました。Tudriqevはブレークスルーセラピーおよび優先審査指定も受けてお

り、治療抵抗性の患者において客観的な奏効を示し、約14ヶ月の奏効期間を達成しま
した。この承認は、難治性悪性黒色腫患者にとって新たな治療選択肢を提供します。

公開日 2026年08月06日  U.S. Food and Drug Administration  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、Replimune社の遺伝子改変型オンコリティックウイルス
療法Tudriqev（vusolimogene oderparepvec-wtpg）とニボルマブの併用療法を、進行性
皮膚悪性黒色腫の成人患者に対し迅速承認しました。この併用療法は、PD-1阻害抗体ベ
ースの治療法で疾患が進行した患者を対象としています。Tudriqevは、ブレークスルー
セラピーおよび優先審査指定も受けており、治療抵抗性の患者において約14ヶ月という
客観的な奏効期間を達成したことが評価されました。これは、難治性悪性黒色腫患者に
とって画期的な治療選択肢となるものです。

技術・臨床詳細

Tudriqevは、腫瘍細胞内で複製し、免疫刺激性タンパク質を発現するように遺伝子改変
された単純ヘルペスウイルス1型（HSV-1）ベースのオンコリティックウイルスです。
このウイルスは、腫瘍細胞を特異的に溶解すると同時に、抗腫瘍免疫応答を活性化する
ように設計されています。ニボルマブはPD-1阻害抗体であり、Tudriqevとの併用によ
り、腫瘍微小環境における免疫抑制を解除し、相乗的な抗腫瘍効果を高めることが期待
されます。臨床試験では、PD-1阻害薬抵抗性の患者集団において、この併用療法が客観
的奏効率（ORR）を示し、奏効期間（DoR）が平均約14ヶ月であったことが確認されま
した。安全性プロファイルは管理可能であり、従来の治療が困難であった患者に新たな
希望をもたらします。

背景・業界文脈

悪性黒色腫は、皮膚癌の中で最も致死率の高いタイプであり、進行性の場合には予後が
不良です。近年、PD-1阻害薬などの免疫チェックポイント阻害薬が治療の中心となって
いますが、これらの治療薬に抵抗性を示す患者も存在し、新たな治療選択肢が強く求め
られています。オンコリティックウイルス療法は、腫瘍細胞を直接破壊し、全身性の抗
腫瘍免疫を誘導するという二重のメカニズムを持つことから、免疫チェックポイント阻
害薬との併用療法として大きな期待が寄せられていました。今回のFDAの迅速承認は、
この分野の治療戦略における重要な進展を意味します。



今後の展望

Tudriqevとニボルマブの併用療法の迅速承認は、治療抵抗性悪性黒色腫の患者にとっ
て、生存期間の延長と生活の質の向上に貢献する可能性があります。迅速承認であるた
め、今後の追加検証試験（確認試験）の結果が求められますが、この成功はオンコリテ
ィックウイルス療法と免疫チェックポイント阻害薬の併用療法のさらなる研究開発を加
速させるでしょう。また、このアプローチが他の固形腫瘍にも応用される可能性も探ら
れています。Tudriqevのブレークスルーセラピー指定は、その潜在的な治療効果の高さ
を示しており、今後の治療ガイドラインへの組み込みや、より多くの患者へのアクセス
が期待されます。

元記事: https://www.fda.gov/news-events/press-announcements/fda-approves-new-engineered-viral-

immunotherapy-patients-treatment-resistant-advanced-melanoma

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fda.gov/news-events/press-announcements/fda-approves-new-engineered-viral-immunotherapy-patients-treatment-resistant-advanced-melanoma
https://www.fda.gov/news-events/press-announcements/fda-approves-new-engineered-viral-immunotherapy-patients-treatment-resistant-advanced-melanoma


#25 BMSのCELMoD療法ZENBEXUS™がダラツムマブ併用
で多発性骨髄腫治療に迅速承認、早期再発患者に対応

概要

米国食品医薬品局（FDA）は、ブリストル・マイヤーズ スクイブの最初のセレブロン
E3リガーゼモジュレーター（CELMoD）療法ZENBEXUS™（イベルドミド）とダラツム
マブ、ヒアルロニダーゼ-fihjおよびデキサメタゾン（ZDd）との併用療法に迅速承認を

付与しました。この承認は、多発性骨髄腫の成人患者、特に初回再発後の早期再発患
者を対象としています。ZENBEXUSはブレークスルーセラピー指定も受けており、第3

相EXCALIBER-RRMM研究における微小残存病変（MRD）陰性完全寛解（CR）率に基づ

いて有効性が評価されました。これは、多発性骨髄腫の治療における画期的な進展で
す。

公開日 2026年08月13日  Bristol Myers Squibb  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、ブリストル・マイヤーズ スクイブ（BMS）が開発した初
のセレブロンE3リガーゼモジュレーター（CELMoD）療法ZENBEXUS™（イベルドミ
ド）と、ダラツムマブ、ヒアルロニダーゼ-fihj、およびデキサメタゾン（ZDd）の併用
療法に対し、多発性骨髄腫の成人患者、特に初回再発後の早期再発患者を対象とした迅
速承認を付与しました。ZENBEXUSは、その革新性が評価され、ブレークスルーセラピ
ー指定も受けています。これは、再発・難治性多発性骨髄腫に対する治療選択肢を拡大
する重要な進展です。

技術・臨床詳細

ZENBEXUS（イベルドミド）は、セレブロン（CRBN）E3リガーゼを標的とする低分子
薬剤であり、CRBNを介して特定のタンパク質の分解を促進します。多発性骨髄腫治療
では、このメカニズムにより癌細胞の増殖を抑制し、細胞死を誘導することが期待され
ます。ダラツムマブ（CD38標的抗体）およびデキサメタゾン（ステロイド）との併用
療法は、多発性骨髄腫の治療において確立された標準的なアプローチと組み合わされる
ことで、相乗効果を発揮します。この迅速承認は、第3相EXCALIBER-RRMM研究におけ
る微小残存病変（MRD）陰性完全寛解（CR）率というサロゲートエンドポイントに基
づいて行われました。MRD陰性CRは、疾患の深い寛解を示し、長期的なアウトカムと
関連付けられています。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、形質細胞の癌であり、再発を繰り返す特徴を持つ難治性の血液癌で
す。治療法の進歩にもかかわらず、多くの患者は最終的に治療抵抗性となり、新たな治
療選択肢が常に求められています。特に、より早期の再発段階で効果的な治療を提供す
ることは、患者の予後を改善する上で極めて重要です。CELMoD薬剤は、従来の免疫調
節薬（IMiD）とは異なる作用機序を持ち、多発性骨髄腫細胞に対する新たな治療戦略を
提供します。FDAのProject Orbisイニシアチブの下での審査は、国際的な規制協力によ
り、革新的な癌治療薬を患者に迅速に届けるための取り組みを反映しています。



今後の展望

ZENBEXUSの迅速承認は、多発性骨髄腫、特に早期再発患者にとって非常に重要な意味
を持ちます。この薬剤は、既存治療薬に抵抗性を持つ患者や、より深い寛解を目指す患
者に新たな希望をもたらすでしょう。迅速承認であるため、BMSは確認試験の結果を提
供する必要があり、これにより長期的な臨床的利益が検証されます。このCELMoD療法
の成功は、他の血液癌や固形腫瘍における標的タンパク質分解薬の開発をさらに加速さ
せる可能性があります。今後、ZENBEXUSが多発性骨髄腫の治療ガイドラインに組み込
まれることで、より多くの患者がこの革新的な治療法から恩恵を受けることが期待され
ます。

元記事: https://news.bms.com/news/corporate-financial/2026/U-S--FDA-Grants-Accelerated-Approval-

to-Bristol-Myers-Squibbs-First-CELMoD-Therapy-ZENBEXUS-in-Combination-with-Daratumumab-and-

Hyaluronidase-fihj-and-Dexamethasone-ZDd-for-Patients-with-Multiple-Myeloma-as-Early-as-First-

Relapse/default.aspx

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://news.bms.com/news/corporate-financial/2026/U-S--FDA-Grants-Accelerated-Approval-to-Bristol-Myers-Squibbs-First-CELMoD-Therapy-ZENBEXUS-in-Combination-with-Daratumumab-and-Hyaluronidase-fihj-and-Dexamethasone-ZDd-for-Patients-with-Multiple-Myeloma-as-Early-as-First-Relapse/default.aspx
https://news.bms.com/news/corporate-financial/2026/U-S--FDA-Grants-Accelerated-Approval-to-Bristol-Myers-Squibbs-First-CELMoD-Therapy-ZENBEXUS-in-Combination-with-Daratumumab-and-Hyaluronidase-fihj-and-Dexamethasone-ZDd-for-Patients-with-Multiple-Myeloma-as-Early-as-First-Relapse/default.aspx
https://news.bms.com/news/corporate-financial/2026/U-S--FDA-Grants-Accelerated-Approval-to-Bristol-Myers-Squibbs-First-CELMoD-Therapy-ZENBEXUS-in-Combination-with-Daratumumab-and-Hyaluronidase-fihj-and-Dexamethasone-ZDd-for-Patients-with-Multiple-Myeloma-as-Early-as-First-Relapse/default.aspx
https://news.bms.com/news/corporate-financial/2026/U-S--FDA-Grants-Accelerated-Approval-to-Bristol-Myers-Squibbs-First-CELMoD-Therapy-ZENBEXUS-in-Combination-with-Daratumumab-and-Hyaluronidase-fihj-and-Dexamethasone-ZDd-for-Patients-with-Multiple-Myeloma-as-Early-as-First-Relapse/default.aspx


#26 IncyteのJAK阻害剤Opzeluraクリーム、中等度アトピ
ー性皮膚炎成人患者への承認をCHMPが推奨

概要

欧州医薬品庁（EMA）のヒト用医薬品委員会（CHMP）は、Incyte社のJAK阻害剤
Opzelura（ルキソリチニブ）クリームの中等度アトピー性皮膚炎成人患者への承認を
推奨する肯定的意見を採択しました。この推奨は、局所コルチコステロイドや局所カ

ルシニューリン阻害剤で効果が不十分または不適切だった患者が対象です。第3相
TRuE-AD4研究の陽性結果に基づき、かゆみを含む臨床兆候と症状が2日目という早期
に有意に改善したことが示されました。これは、アトピー性皮膚炎の新たな治療選択

肢として期待されます。

公開日 2026年08月10日  Medical Update Online  ヨーロッパ



詳細

主要成果

欧州医薬品庁（EMA）のヒト用医薬品委員会（CHMP）は、Incyte社が開発したJAK阻害
剤Opzelura（ルキソリチニブ）クリームについて、中等度アトピー性皮膚炎の成人患者
への承認を推奨する肯定的意見を採択しました。この推奨は、局所コルチコステロイド
および局所カルシニューリン阻害剤による治療が不十分であった、または適切でなかっ
た患者に新たな治療選択肢を提供するものです。第3相TRuE-AD4研究において、
Opzeluraはかゆみを含む臨床兆候と症状を投与開始からわずか2日目という早期に有意
に改善したことが示されています。

技術・臨床詳細

Opzeluraクリームは、選択的なJAK1/JAK2阻害剤であるルキソリチニブを有効成分とす
る局所製剤です。JAK-STATシグナル経路は、アトピー性皮膚炎の病態生理において重要
な役割を果たす炎症性サイトカインの伝達に関与しています。ルキソリチニブは、この
経路を阻害することで、皮膚の炎症とそう痒感を軽減します。第3相TRuE-AD4研究は、
Opzeluraクリームの有効性と安全性を評価する大規模な臨床試験であり、主要評価項目
であるEASI（Eczema Area and Severity Index）スコアの改善およびそう痒感の早期かつ
有意な軽減を達成しました。この早期の症状改善は、患者の生活の質（QOL）向上に直
結する重要なポイントです。

背景・業界文脈

アトピー性皮膚炎は、世界中で数百万人に影響を及ぼす慢性的な炎症性皮膚疾患であ
り、激しいそう痒感、皮膚の乾燥、湿疹が特徴です。中等度から重度のアトピー性皮膚
炎患者の多くは、既存の局所治療薬では十分な効果が得られず、全身療法が必要となる
場合があります。しかし、全身療法には副作用のリスクも伴います。Opzeluraクリーム
は、局所療法でありながら高い有効性を示し、全身性のJAK阻害剤と比較して全身曝露
が低いことから、新たな治療選択肢として大きな期待が寄せられています。この承認推
奨は、特に局所治療で効果不十分な患者にとって、新たな希望となるでしょう。



今後の展望

CHMPの肯定的意見は、Opzeluraクリームが欧州連合（EU）全域で承認されるための重
要な一歩となります。承認されれば、Opzeluraは中等度アトピー性皮膚炎の成人患者に
対する重要な治療選択肢として、その地位を確立するでしょう。この成功は、他の炎症
性皮膚疾患に対するJAK阻害剤の局所応用の可能性をさらに探求するきっかけとなるか
もしれません。Opzeluraの早期作用とQOL改善効果は、アトピー性皮膚炎の治療パラダ
イムを変革し、患者の負担を軽減する上で大きな影響を与えることが期待されます。今
後のEUにおける承認プロセスと市場導入が注目されます。

元記事: https://medicalupdateonline.com/2026/08/chmp-recommends-approval-of-opzelura-cream-for-

adults-with-moderate-atopic-dermatitis-incyte/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://medicalupdateonline.com/2026/08/chmp-recommends-approval-of-opzelura-cream-for-adults-with-moderate-atopic-dermatitis-incyte/
https://medicalupdateonline.com/2026/08/chmp-recommends-approval-of-opzelura-cream-for-adults-with-moderate-atopic-dermatitis-incyte/


#27 AI対応アッセイによるゲロプロテクター探索：2,782
のFDA承認薬から31の抗老化化合物を特定

概要

bioRxivプレプリントとして、C. elegansを用いた老化遅延薬（ゲロプロテクター）を迅
速に特定するためのオープンソースAI対応スクリーニングプラットフォームに関する
研究が発表されました。このプラットフォームは、2,782のFDA承認薬をスクリーニン

グし、熱ストレス耐性を再現性高く増加させる31の化合物を特定しました。これらの
化合物は線虫の寿命を延長し、ヒト細胞で抗老化活性を示すことが確認され、アンチ
エイジング創薬に新たな道を開きました。

公開日 2026年08月11日  bioRxiv  国際



詳細

主要成果

本研究は、bioRxivプレプリントとして公開され、C. elegans（線虫）を用いて老化を遅
らせる薬剤、すなわちゲロプロテクターを迅速に特定するためのオープンソースAI対応
スクリーニングプラットフォームの開発を報告しています。この革新的なプラットフォ
ームは、2,782のFDA承認薬を効率的にスクリーニングし、熱ストレス耐性を再現性高く
増加させる31の化合物を特定しました。これらの化合物は、線虫の寿命を実際に延長
し、ヒト細胞においても抗老化活性を示すことが確認されており、アンチエイジング創
薬に新たな可能性を提示しています。

技術・臨床詳細

開発されたAI対応スクリーニングプラットフォームは、C. elegansの熱ストレス耐性を
測定するハイスループットアッセイと、AI駆動型の画像解析およびデータ分析を統合し
ています。熱ストレス耐性は、生物の寿命と老化プロセスと密接に関連するバイオマー
カーとして広く認識されています。AIは、複雑な画像データから線虫の生存率や運動性
などのパラメータを自動的に抽出し、化合物のゲロプロテクター活性を客観的かつ高感
度で評価します。これにより、従来のスクリーニング方法と比較して、数千もの化合物
ライブラリを短期間で効率的に評価することが可能になります。特定された31の化合物
は、線虫での寿命延長効果に加え、ヒト細胞培養系での細胞老化マーカー（例：SA-β-

gal活性、p16INK4a発現）の抑制効果も示し、その抗老化作用の汎用性を示唆していま
す。

背景・業界文脈

老化は、癌、神経変性疾患、心血管疾患など、多くの主要な疾患のリスクファクターで
あり、そのメカニズムを標的とするゲロプロテクターの発見は、健康寿命の延伸と疾患
予防に大きく貢献すると期待されています。しかし、ゲロプロテクターのスクリーニン
グは、寿命を直接測定する必要があるため、時間とコストがかかるという課題がありま
した。AI技術の進歩は、この課題を克服し、より迅速かつ効率的な創薬を可能にしてい
ます。FDA承認薬のスクリーニングは、既存薬の新たな適用（ドラッグリポジショニン
グ）の可能性を探るものであり、開発期間の短縮と成功確率の向上に繋がります。



今後の展望

このオープンソースAI対応スクリーニングプラットフォームは、ゲロプロテクターの発
見を加速する強力なツールとなるでしょう。特定された31の化合物は、新たなアンチエ
イジング治療薬のリード化合物として、さらなる詳細なメカニズム研究や臨床開発に進
む可能性があります。また、このプラットフォーム自体も、他のモデル生物や薬剤ライ
ブラリへの適用を通じて、創薬の効率を高めることができます。将来的には、AIが老化
研究と創薬の統合をさらに進め、健康寿命の延伸に貢献する新たな治療法の開発を加速
させることが期待されます。この技術は、個別化されたアンチエイジング戦略の開発に
も影響を与える可能性を秘めています。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.08.10.743574v1

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.08.10.743574v1


#28 欧州、再発のない二次性進行型多発性硬化症初の疾患
進行を標的とする経口BTK阻害剤Tolebrutinibを承認

概要

欧州委員会は、サノフィ社の経口の脳透過性Bruton型チロシンキナーゼ（BTK）阻害剤
tolebrutinib（Cenrifki）を、再発のない二次性進行型多発性硬化症（SPMS）の治療薬
として承認しました。これは、2026年4月のEMA CHMPの肯定的意見に続くもので、

第3相HERCULES試験の結果に基づいています。tolebrutinibは、この特定の患者集団に
おける疾患進行を標的とする初の治療法であり、アンメットニーズの高いSPMS患者に
とって画期的な治療選択肢となります。

公開日 2026年08月12日  NeurologyLive  ヨーロッパ



詳細

主要成果

欧州委員会は、サノフィ社が開発した経口の脳透過性Bruton型チロシンキナーゼ
（BTK）阻害剤tolebrutinib（販売名：Cenrifki）を、再発のない二次性進行型多発性硬化
症（SPMS）の治療薬として正式に承認しました。この承認は、2026年4月に欧州医薬品
庁（EMA）のヒト用医薬品委員会（CHMP）が採択した肯定的意見に続くもので、第3

相HERCULES試験の良好な結果に裏付けられています。tolebrutinibは、この特定の適応
症において、疾患の進行を標的とする初の治療法となります。

技術・臨床詳細

Tolebrutinibは、BTKを可逆的に阻害する低分子薬剤です。BTKは、B細胞の活性化、分
化、増殖、およびミクログリアの活性化に重要な役割を果たす酵素であり、多発性硬化
症（MS）の病態生理に関与しています。脳透過性を有するtolebrutinibは、中枢神経系
（CNS）に到達し、脳内の炎症を抑制することで、神経変性と疾患進行を遅らせること
が期待されます。第3相HERCULES試験では、tolebrutinibが再発のないSPMS患者の疾患
進行の抑制において、プラセボと比較して統計学的に有意な効果を示しました。具体的
には、障害進行の遅延や脳萎縮の抑制が認められ、安全性プロファイルも管理可能であ
ったと報告されています。これは、CNS疾患において薬剤がBBBを越えて効果を発揮す
ることの重要性を示しています。

背景・業界文脈

多発性硬化症（MS）は、CNSの慢性炎症性自己免疫疾患であり、その約半数の患者は
最終的に二次性進行型MS（SPMS）へと移行します。SPMSは、再発を伴わない持続的
な神経機能の悪化が特徴であり、特に「再発のない」SPMS患者にとっては、疾患進行
を直接的に標的とする治療選択肢が極めて限られていました。tolebrutinibの承認は、こ
のアンメットニーズの高い患者集団に対し、有効な経口治療薬を提供するものであり、
MS治療パラダイムにおける大きな進歩を意味します。これは、BTK阻害剤がMS治療に
おいて果たす役割を確立するものです。



今後の展望

tolebrutinibの欧州承認は、再発のないSPMS患者の生活の質を向上させ、長期的な障害
の進行を遅らせる上で重要な影響を与えるでしょう。この成功は、他の進行型MSのサ
ブタイプや、CNSの他の炎症性・神経変性疾患におけるBTK阻害剤の応用可能性をさら
に探求するきっかけとなる可能性があります。サノフィは、tolebrutinibをグローバルに
展開する計画であり、他の地域での承認プロセスも注目されます。tolebrutinibがMS治
療の新たな標準として確立されれば、製薬業界におけるBTK阻害剤の競争はさらに激化
し、より多くの革新的な治療法が開発されることが期待されます。

元記事: https://www.neurologylive.com/view/tolebrutinib-approved-eu-nonrelapsing-secondary-

progressive-ms-marking-first-disability-targeting-therapy-indication

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.neurologylive.com/view/tolebrutinib-approved-eu-nonrelapsing-secondary-progressive-ms-marking-first-disability-targeting-therapy-indication
https://www.neurologylive.com/view/tolebrutinib-approved-eu-nonrelapsing-secondary-progressive-ms-marking-first-disability-targeting-therapy-indication


#29 FDA、切除不能進行性悪性黒色腫にオンコリティック
ウイルス「Tudriqev」とニボルマブ併用療法を迅速承認

概要

米国FDAは、切除不能な進行性皮膚悪性黒色腫の治療薬として、遺伝子組み換え腫瘍
溶解性ウイルス療法Tudriqev (vusolimogene oderparepvec-wtpg) とニボルマブの併用
療法に対し、迅速承認を与えました。この承認は、同疾患に対する新たな治療選択肢

を提供し、特に既存治療で効果が見られない患者にとって重要な進展です。本療法
は、腫瘍を直接攻撃し、免疫応答を活性化するデュアルメカニズムで作用します。

公開日 2026年08月06日  Drugs.com  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は2026年8月6日、切除不能な進行性皮膚悪性黒色腫の成人患
者を対象に、遺伝子組み換え型腫瘍溶解性ウイルス療法Tudriqev（vusolimogene
oderparepvec-wtpg）とチェックポイント阻害剤ニボルマブの併用療法に対し、迅速承
認を付与しました。これは、既存治療に抵抗性を示す患者にとって画期的な治療選択肢
となります。

技術・臨床詳細

Tudriqevは、腫瘍細胞内で複製し、溶解させることで、腫瘍関連抗原の放出を促し、免
疫システムを活性化させるよう設計されたオンコリティックウイルスです。ニボルマブ
との併用により、この免疫応答がさらに増強され、相乗的な抗腫瘍効果が期待されま
す。迅速承認は、未発表の臨床試験結果に基づいています。FDAは、薬剤が重篤な疾患
に対して重要な改善をもたらす可能性が示された場合に迅速承認を付与します。

背景・業界文脈

悪性黒色腫は、皮膚がんの中でも最も悪性度が高く、進行例では予後が不良な疾患で
す。特に切除不能な進行性疾患の場合、治療選択肢が限られており、新たな治療法の開
発が強く望まれていました。Tudriqevとニボルマブの併用は、異なる作用機序を持つ薬
剤を組み合わせることで、治療効果の最大化を目指すものであり、免疫療法時代の新た
な戦略を示唆しています。

今後の展望

この迅速承認により、Tudriqevとニボルマブの併用療法は、早期に患者に提供されるこ
とになります。迅速承認の要件として、製造販売後調査の実施が義務付けられており、
さらなる有効性と安全性のデータ収集が継続されます。今回の承認は、腫瘍溶解性ウイ
ルス療法と免疫チェックポイント阻害剤の併用療法の有効性を裏付けるものであり、同
様のアプローチが他のがん種にも拡大する可能性を秘めています。

元記事: https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/fda-grants-accelerated-

https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/fda-grants-accelerated-approval-vusolimogene-oderparepvec-wtpg-combination-nivolumab-melanoma


approval-vusolimogene-oderparepvec-wtpg-combination-nivolumab-melanoma

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/fda-grants-accelerated-approval-vusolimogene-oderparepvec-wtpg-combination-nivolumab-melanoma


#30 FDA、再発・難治性多発性骨髄腫にBMSのCELMoD
「Zenbexus」を含む四剤併用療法を迅速承認

概要

米国FDAは2026年8月13日、少なくとも1つのプロテアソーム阻害剤と免疫調節剤によ
る前治療歴のある再発・難治性の多発性骨髄腫成人患者に対し、Bristol Myers Squibb

(BMS) のセレブロン調節タンパク質分解剤Zenbexus（iberdomide）をダラツムマブ、

ヒアルロニダーゼ-fihj、デキサメタゾンと併用する四剤療法を迅速承認しました。こ
の承認は、治療選択肢が限られている患者にとって新たな有望な選択肢を提供しま
す。Zenbexusは、多発性骨髄腫細胞の増殖を阻害し、アポトーシスを誘導することで

作用します。

公開日 2026年08月13日  Drugs.com, FDA.gov  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は2026年8月13日、Bristol Myers Squibb (BMS) が開発したセ
レブロン調節タンパク質分解剤（CELMoD）Zenbexus（iberdomide）を含む四剤併用療
法に対し、再発・難治性の多発性骨髄腫患者における迅速承認を付与しました。この併
用療法は、ダラツムマブ、ヒアルロニダーゼ-fihj、およびデキサメタゾンで構成され、
少なくとも1つのプロテアソーム阻害剤と免疫調節剤による先行治療を受けた成人患者
が対象となります。

技術・臨床詳細

Zenbexusは、ターゲットとなるタンパク質分解（TPD）を誘導する新規作用機序を持つ
低分子化合物です。具体的には、セレブロン（CRBN）E3ユビキチンリガーゼ複合体を
調節し、多発性骨髄腫細胞の生存に不可欠な特定のタンパク質を標的として分解を促進
します。臨床試験では、この四剤併用療法が、前治療歴のある患者群において高い奏効
率と良好な忍容性を示し、既存治療に抵抗性を示す患者に対して有意な臨床的利益をも
たらす可能性が示されました。迅速承認は、未公表の臨床データに基づいて行われ、効
果が有望であることが確認されています。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、形質細胞のがんであり、再発・難治性のケースが多く、複数の薬剤に
抵抗性を示す患者に対しては、常に新たな治療法の開発が求められています。Zenbexus
のようなCELMoDは、サリドマイド類似体（IMiD）とは異なるタンパク質分解プロファ
イルを提供し、既存の治療法とは異なるアプローチで薬剤耐性を克服する可能性を秘め
ています。今回の承認は、この薬剤クラスの重要性と、治療が困難な血液がんに対する
治療戦略の多様化を強調するものです。



今後の展望

Zenbexusの迅速承認は、多発性骨髄腫の治療風景に新たな選択肢をもたらし、特に早期
再発患者における深い寛解の達成に貢献することが期待されます。迅速承認であるた
め、BMSは今後、さらなる臨床試験を通じて有効性を確定するための検証試験を実施す
る義務があります。この薬剤が広く普及することで、多くの患者の予後改善に寄与する
とともに、他の血液がんや固形腫瘍におけるタンパク質分解誘導剤の開発にも弾みをつ
ける可能性があります。

元記事: https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/fda-grants-accelerated-

approval-iberdomide-daratumumab-and-hyaluronidase-fihj-and-dexamethasone

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/fda-grants-accelerated-approval-iberdomide-daratumumab-and-hyaluronidase-fihj-and-dexamethasone
https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/fda-grants-accelerated-approval-iberdomide-daratumumab-and-hyaluronidase-fihj-and-dexamethasone


#31 エクソソーム治療薬、神経変性疾患・がん領域で臨床
開発進展、血液脳関門通過能力に注目

概要

2026年現在、エクソソーム治療薬は、血液脳関門を通過できるユニークな能力によ
り、神経変性疾患治療薬として大きな可能性を秘め、がんや創傷治癒などの幅広い疾
患領域で臨床開発が進展しています。現時点ではFDA承認された治療用エクソソーム

製品は存在しないものの、複数の臨床試験が進行中であり、その安全性と有効性の検
証が期待されています。エクソソームの自然なドラッグデリバリーシステムとしての
特性が、今後の医薬品開発に革新をもたらす可能性があります。

公開日 2026年08月07日  BioInformant  グローバル



詳細

主要成果

2026年現在、エクソソーム治療薬は、その血液脳関門（BBB）を通過する能力が注目さ
れ、神経変性疾患を含む多様な疾患に対する革新的な治療法として期待が高まっていま
す。がん、神経変性疾患、および創傷治癒の各分野で複数の臨床試験が進行中であり、
これまでの治療法では困難だったターゲットへの薬剤送達を実現する可能性が示されて
います。

技術・臨床詳細

エクソソームは、細胞から放出されるナノサイズの小胞であり、脂質二重膜に囲まれた
内部に様々な生体分子（タンパク質、脂質、核酸など）を含んでいます。これらのエク
ソソームは、細胞間の情報伝達を担う自然なキャリアとして機能し、生体適合性が高
く、免疫原性が低いという利点があります。特に、血液脳関門を非侵襲的に通過できる
特性は、アルツハイマー病やパーキンソン病といった神経変性疾患の治療薬開発におい
て極めて重要です。現在、FDA承認された治療用エクソソーム製品はまだありません
が、進行中のがん関連の臨床試験では、エクソソームに抗がん剤を搭載したDDS（ドラ
ッグデリバリーシステム）としての利用が、また神経変性疾患の分野では、疾患修飾性
RNAやタンパク質を運搬するキャリアとしての応用が検討されています。

背景・業界文脈

従来の低分子薬や抗体医薬では、その物理的・化学的特性から血液脳関門を通過するこ
とが極めて困難であり、中枢神経系疾患の治療薬開発における大きな障壁となっていま
した。エクソソームは、生体由来のナノ粒子であるため、この障壁を克服し、脳組織へ
効率的に薬剤を届けることが期待されています。加えて、がん治療における標的指向性
ドラッグデリバリーや、再生医療分野での細胞修復促進など、幅広い医療応用が見込ま
れています。



今後の展望

エクソソーム治療薬はまだ黎明期にありますが、そのユニークな生物学的特性とDDSと
しての高い潜在能力により、創薬分野において急速に注目度を高めています。臨床試験
の進展に伴い、安全性と有効性のデータが蓄積されることで、近い将来、FDA承認に至
る製品が登場する可能性は十分にあります。エクソソームの安定した大量生産技術や、
特定の組織・細胞へのターゲティング能力を高めるエンジニアリング技術の確立が、今
後の実用化に向けた重要な課題となるでしょう。

元記事: #

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#32 AI生成生物学が創薬パラダイムを変革：複数AI開発薬
が臨床入り、1件が後期開発段階へ

概要

AIを活用した生成生物学が、創薬分野において実験室での有望性からヒト臨床試験へ
と急速に移行し、従来の創薬プロセスを根本的に変革しています。AI4 2026会議で、
バイオテクノロジーリーダーたちは、タンパク質、小分子薬、機能的DNAを設計可能

なAIシステムによって、既に複数のAI開発薬が臨床試験段階に入り、そのうち1つが後
期開発段階に進んでいることを強調しました。これは、創薬のタイムラインを大幅に
短縮し、より多様な治療モダリティを生み出す可能性を示唆しています。

公開日 2026年08月12日  SynBioBeta  アメリカ



詳細

主要成果

AIを用いた生成生物学が創薬分野において急速な進展を遂げ、実験室段階での概念実証
からヒト臨床試験へと移行しています。AI4 2026会議において、業界のリーダーたち
は、AIが設計した複数の薬剤候補が臨床開発に入り、特に注目すべきは、そのうちの1

つがすでに後期開発段階にあることを発表しました。この進展は、創薬プロセスにおけ
るAIの役割が単なる支援ツールを超え、分子設計から臨床応用までを主導する段階に入
ったことを明確に示しています。

技術・臨床詳細

生成生物学は、AIアルゴリズムと機械学習モデルを利用して、特定の生物学的機能を持
つ新規のタンパク質、小分子薬、さらには機能的なDNA配列をゼロから設計する技術で
す。従来の創薬では、膨大な数の化合物をスクリーニングし、最適化するために多大な
時間とコストを要しました。これに対し、生成AIは、ターゲットの構造情報や疾患メカ
ニズムに基づいて、最適な薬物候補を効率的に生成・予測します。AI4 2026での発表で
は、これらのAI設計薬が、インビトロおよびインビボ試験で良好な結果を示し、毒性プ
ロファイルも許容範囲内であることが確認され、ヒト臨床試験への移行を後押ししまし
た。後期開発段階にあるプログラムは、特定の疾患領域で画期的な治療効果が期待され
ています。

背景・業界文脈

創薬は、高コスト、長期間、低成功率という課題を抱える分野です。AIの導入は、これ
らの課題を克服するための重要な手段として期待されてきました。生成生物学は、特に
「ドラッグ可能な」ターゲットの探索や、既存の薬剤では到達困難なターゲットに対す
る新規モダリティの開発において、その真価を発揮し始めています。今回の臨床開発の
進展は、AI創薬が単なるバズワードではなく、具体的な成果を伴う技術へと成熟しつつ
あることを業界全体に示しています。



今後の展望

生成生物学によるAI創薬の成功は、新薬開発のタイムラインを劇的に短縮し、開発コス
トを削減する可能性を秘めています。これにより、より多くの未治療疾患に対する治療
選択肢が生まれることが期待されます。今後、さらなるAIモデルの洗練と、生物学的デ
ータセットの拡充が進むことで、より複雑な疾患メカニズムに対応する薬剤や、個別化
医療に向けた精密な薬剤設計が可能になるでしょう。この技術は、バイオ医薬品産業の
競争環境を根本から変え、新たなイノベーションの波を生み出す原動力となることは間
違いありません。

元記事: https://www.synbiobeta.com/read/generative-biology-is-rewriting-the-rules-of-drug-discovery

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.synbiobeta.com/read/generative-biology-is-rewriting-the-rules-of-drug-discovery


#33 研究者ら、アンチセンス療法の細胞内送達経路を解明
し有効性向上へ道

概要

研究者らは、がんを含む様々な疾患で異常タンパク質産生を抑制するアンチセンスオ
リゴヌクレオチド（ASO）の細胞内取り込み経路を特定する画期的な発見をしまし
た。この研究は、ASOが細胞に効率的に侵入し、標的RNAに到達するメカニズムを明

らかにしたもので、アンチセンス療法の有効性を大幅に向上させる新たなDDS戦略の
開発に繋がると期待されます。これにより、オフターゲット効果の低減と治療効果の
最大化が実現され、ASO医薬の臨床応用が加速する可能性があります。

公開日 2026年08月12日  ecancer  グローバル



詳細

主要成果

研究者チームは、アンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）が細胞内に取り込まれ、そ
の治療標的に到達するための主要な経路を初めて解明しました。この発見は、がんや他
の様々な疾患における異常タンパク質の産生を停止させることを目指すアンチセンス療
法の設計と有効性を飛躍的に向上させる可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

アンチセンスオリゴヌクレオチドは、特定のメッセンジャーRNA (mRNA) に相補的に結
合し、その遺伝子発現を阻害することで、疾患原因となる異常なタンパク質の産生を抑
制する核酸医薬の一種です。しかし、ASOが細胞膜を通過して細胞質や核内の標的まで
効率的に到達することは、長年の課題でした。今回の研究では、特定の細胞内エンドサ
イトーシス経路がASOの取り込みに不可欠であることを特定し、その経路を分子レベル
で詳細に明らかにしました。このメカミズムを理解することで、ASOの細胞内送達効率
を高めるための新しい修飾やデリバリーシステムを設計することが可能になります。例
えば、特定の受容体との相互作用を強化したり、細胞内でのASOの分解を防ぐための工
夫が考えられます。

背景・業界文脈

核酸医薬、特にASOは、遺伝子レベルで疾患にアプローチできるため、治療が困難であ
った疾患に対する新たな治療モダリティとして注目を集めています。既に脊髄性筋萎縮
症（SMA）の治療薬ヌシネルセン（スピンラザ）など、いくつかのASOが臨床で承認さ
れ成功を収めていますが、その送達効率の課題は依然として残っていました。今回の発
見は、DDS（ドラッグデリバリーシステム）の最適化を通じて、ASO医薬のポテンシャ
ルを最大限に引き出すための基盤を提供するものです。



今後の展望

この細胞内取り込み経路の解明は、アンチセンス療法の開発に新たな方向性をもたらし
ます。より効率的で特異的なASOデリバリーシステムの開発により、既存のASO医薬の
治療効果が向上するだけでなく、これまで治療が難しかった疾患ターゲットへの応用が
拡大するでしょう。オフターゲット効果の低減や、より低い投与量での効果発現も期待
でき、患者負担の軽減にも寄与する可能性があります。これにより、ASO医薬はより幅
広い疾患領域、特にがんや神経疾患などにおいて、主要な治療選択肢の一つとしての地
位を確立することが予測されます。

元記事: https://www.eurekalert.org/news-releases/1139534

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.eurekalert.org/news-releases/1139534


#34 Merck、2026年Q2好業績で通期ガイダンス上方修
正、ループス治療薬「エンパトラン」がFDA画期的新薬指
定獲得

概要

Merckは、2026年第2四半期に堅調な業績を達成し、これを受けて通期ガイダンスを上

方修正しました。特に、活動性皮膚症状を伴うループス治療薬として開発中のエンパ
トランが、7月に米国FDAから画期的新薬指定（Breakthrough Therapy Designation）
を獲得したことを発表しました。この指定は、エンパトランが既存治療と比較して臨

床的に著しい改善をもたらす可能性を示唆しており、治療困難なループス患者に新た
な希望を与えるものです。

公開日 2026年08月06日  Merck  アメリカ



詳細

主要成果

Merck（メルク）は、2026年第2四半期に力強い財務実績を報告し、これに伴い通期の
業績見通しを上方修正しました。同時に、同社は活動性皮膚症状を伴うループス治療の
ために開発中の薬剤エンパトラン（Empatran）が、7月に米国食品医薬品局（FDA）か
ら画期的新薬指定（Breakthrough Therapy Designation）を受けたという重要な規制当
局からのニュースを発表しました。

技術・臨床詳細

画期的新薬指定は、既存治療と比較して一つ以上の臨床的に重要なエンドポイントにお
いて著しい改善を示す予備的な臨床エビデンスがある、重篤または生命を脅かす疾患を
対象とした薬剤に付与されます。この指定により、FDAは開発および審査プロセスを迅
速化し、患者への早期アクセスを促進します。エンパトランは、活動性皮膚症状を伴う
ループス、すなわち全身性エリテマトーデス（SLE）の一種で、皮膚に発疹や病変を伴
う患者を対象としています。この指定は、エンパトランがループス患者、特に皮膚症状
が顕著な患者にとって、既存の治療法を上回る有効性を示す可能性を示唆するもので
す。

背景・業界文脈

全身性エリテマトーデス（SLE）は、多様な臨床症状を呈する複雑な自己免疫疾患であ
り、特に皮膚症状は患者の生活の質に大きな影響を与えます。既存の治療法は多くの場
合、症状を管理するためのものであり、根本的な治療法は限られています。Merckのエ
ンパトランへの画期的新薬指定は、この満たされていない医療ニーズに対応する可能性
を秘めた、革新的なアプローチが評価されたことを示します。これは、自己免疫疾患に
対する新たな治療パラダイムの到来を予感させるものです。



今後の展望

画期的新薬指定の獲得により、エンパトランの開発は加速され、FDAとの緊密な連携の
もとで、より迅速な審査が期待されます。成功すれば、エンパトランはループス患者、
特に活動性皮膚症状に苦しむ患者に、画期的な治療選択肢を提供することになるでしょ
う。これはMerckの自己免疫疾患分野におけるパイプラインを強化し、同社の長期的な
成長戦略に貢献する重要なマイルストーンとなります。

元記事: https://www.merckgroup.com/en/news/q2-2026-06-08-2026.html

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.merckgroup.com/en/news/q2-2026-06-08-2026.html


#35 Merck、2歳未満の重症RSVリスク乳幼児向け
「ENFLONSIA」の適応拡大sBLAがFDAに受理

概要

Merckは、抗RSVモノクローナル抗体であるENFLONSIA™（clesrovimab-cfor）につい
て、2歳未満で重症呼吸器合胞体ウイルス（RSV）感染症のリスクが高い乳幼児の2回
目のRSVシーズンにおけるRSV下気道疾患の予防適応拡大を目的とした追加生物製剤承

認申請（sBLA）が米国FDAに受理されたことを発表しました。この受理は、脆弱な小
児患者層に対するRSV予防の選択肢を広げる重要な一歩であり、Merckの小児医療への
コミットメントを示しています。

公開日 2026年08月06日  Merck.com (News releases)  アメリカ



詳細

主要成果

Merckは2026年8月6日、同社の抗呼吸器合胞体ウイルス（RSV）モノクローナル抗体
ENFLONSIA™（clesrovimab-cfor）について、特定の脆弱な乳幼児集団におけるRSV下気
道疾患予防のための適応拡大を求める追加生物製剤承認申請（sBLA）が米国食品医薬品
局（FDA）に受理されたことを発表しました。このsBLAは、2歳未満で重症RSV感染症の
リスクが高い乳幼児の2回目のRSVシーズンにおける予防を対象としています。

技術・臨床詳細

ENFLONSIA™（clesrovimab-cfor）は、RSVに特異的に結合し、ウイルスの細胞侵入を阻
害することでRSV感染症を予防するよう設計された、長期作用型のモノクローナル抗体
です。従来のRSV予防薬と比較して、より長い半減期を持つことで、RSVシーズン全体
を通して保護効果を維持する可能性が期待されています。今回のsBLAは、特に早産児や
慢性肺疾患、先天性心疾患など、重症RSV感染症のリスクが高い2歳未満の乳幼児に対
する保護を、2回目のRSVシーズンまで延長することを目的としています。これは、こ
れらの脆弱な患者層が、重症化リスクの高いRSV感染症に複数回晒される可能性を考慮
したものです。

背景・業界文脈

呼吸器合胞体ウイルス（RSV）は、特に乳幼児や高齢者において、重篤な下気道感染症
を引き起こす主要な原因の一つです。重症RSV感染症は、入院、集中治療、場合によっ
ては死亡につながることもあり、公衆衛生上の大きな課題となっています。既存の予防
策や治療法では対応しきれないアンメットメディカルニーズが存在し、特に免疫系の発
達が未熟な乳幼児に対する効果的な予防戦略の開発が急務とされています。
ENFLONSIA™の適応拡大は、このニーズに応える重要な取り組みです。



今後の展望

FDAによるENFLONSIA™のsBLA審査は、今後数ヶ月にわたって行われます。承認された
場合、これは重症RSVリスクのある乳幼児に対する予防期間を延長し、より広範な患者
集団にメリットをもたらすことを意味します。これにより、RSVによる入院や重症化の
負担が軽減され、公衆衛生に大きく貢献することが期待されます。Merckは、この適応
拡大を通じて、RSV予防市場におけるリーダーシップを強化し、脆弱な患者層の健康保
護に尽力していくでしょう。

元記事: https://www.merck.com/media/news/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.merck.com/media/news/


#36 Generate Biomedicines、生成AIプラットフォームで
設計した新規候補薬「GB-4362」を臨床開発へ推進

概要

Generate:Biomedicinesは、同社の生成生物学プラットフォームを活用して設計された
新規候補薬GB-4362を臨床開発段階に進めたと発表しました。この進展は、AIが創薬
における許容範囲を超えた革新的な薬剤設計を可能にし、次世代の差別化された医薬

品を創出する同社のビジョンを具体化するものです。GB-4362は、AIの予測能力と最
適化能力を最大限に活用して、高い治療効果と改善された安全性プロファイルを両立
させることを目指しています。

公開日 2026年08月07日  Generate:Biomedicines (Blog Posts)  アメリカ



詳細

主要成果

Generate:Biomedicinesは2026年8月7日、同社の最先端生成生物学プラットフォームを
用いて設計された新規候補薬GB-4362を臨床開発に移行させたことを発表しました。こ
のマイルストーンは、AIが従来の許容範囲を超えた革新的な薬剤設計を実現し、次世代
の高度に差別化された医薬品を生み出す同社の能力を実証するものです。

技術・臨床詳細

Generate:Biomedicinesのプラットフォームは、膨大な生物学的データと機械学習アルゴ
リズムを組み合わせることで、特定の疾患ターゲットに対する最適な分子構造を予測
し、設計します。GB-4362は、このAIの予測能力と最適化能力を最大限に活用して開発
されました。従来の創薬プロセスでは、安全性と有効性のバランスを取ることが困難で
したが、生成AIは初期段階から両側面を考慮した分子設計を可能にします。これによ
り、治療効果を最大化しつつ、オフターゲット効果や毒性を最小限に抑えた薬剤の創出
を目指します。GB-4362が標的とする具体的な疾患領域や作用機序については記事内で
詳細が述べられていませんが、その設計思想は、既知の薬剤の限界を超えることに焦点
を当てています。

背景・業界文脈

現代の創薬は、単に疾患を治療するだけでなく、より安全で、より効果的で、患者の生
活の質を向上させる薬剤を求める方向に進化しています。特に、従来の創薬手法では困
難だったターゲットや、既存薬で副作用が問題となる領域において、新しい設計アプロ
ーチが強く求められています。生成生物学は、このような課題に対する強力なソリュー
ションを提供し、創薬の効率性と成功率を劇的に向上させる可能性を秘めています。

今後の展望

GB-4362の臨床開発への進展は、Generate:Biomedicinesの生成生物学プラットフォーム
の妥当性をさらに裏付けるものです。この候補薬の臨床試験結果は、AI駆動型創薬技術
の将来性と、それがバイオ医薬品産業に与える影響を測る上で重要な指標となるでしょ
う。同社は、GB-4362に続くパイプラインの開発も積極的に進め、多様な疾患領域で新
たな治療選択肢を提供することを目指しています。



元記事: https://generatebiomedicines.com/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://generatebiomedicines.com/


#37 C4 Therapeutics、Rocheとデグラダー抗体複合体
（DAC）開発で新たな提携契約締結、Q2好業績発表

概要

C4 Therapeutics (C4T) は、2026年第2四半期に堅調な財務結果を報告し、同時にRoche

との間でデグラダー抗体複合体（DAC）モダリティの研究を推進するための新たな提
携契約を締結したことを発表しました。この戦略的提携は、C4Tのターゲットタンパク

質分解（TPD）プラットフォームの価値を裏付けるものであり、次世代の革新的な抗
がん剤開発を加速する重要な一歩となります。両社の専門知識を組み合わせること
で、既存治療では困難な疾患への新たなアプローチが期待されます。

公開日 2026年08月11日  C4 Therapeutics, Inc.  アメリカ



詳細

主要成果

C4 Therapeutics (C4T) は、2026年第2四半期の堅調な財務結果を発表するとともに、デ
グラダー抗体複合体（DAC）モダリティの研究を進めるため、大手製薬企業である
Roche（ロシュ）との間で新たな提携契約を締結したことを公表しました。この提携
は、C4Tのターゲットタンパク質分解（TPD）技術が持つ潜在的な価値に対する業界の
認識を示すものです。

技術・臨床詳細

デグラダー抗体複合体（DAC）は、抗体薬物複合体（ADC）の概念をタンパク質分解剤
に応用した次世代のモダリティです。特定の細胞表面抗原を標的とする抗体が、細胞内
へとデグラダー（タンパク質分解誘導剤）を運び込み、がん細胞内部でターゲットとな
るタンパク質を分解させます。C4Tは、独自のTPDプラットフォームを基盤とし、疾患
関連タンパク質を選択的に分解する低分子デグラダーの設計に強みを持っています。
Rocheとの提携により、Rocheの抗体開発と腫瘍学における豊富な専門知識とC4TのTPD

技術が融合され、難治性がんに対する新たなDAC候補薬の開発が加速されることが期待
されます。

背景・業界文脈

ターゲットタンパク質分解（TPD）技術は、従来の低分子阻害剤では到達困難だった
「アン druggable」ターゲットへのアプローチを可能にする、革新的な創薬パラダイム
として注目されています。ADC技術とTPD技術を組み合わせたDACは、がん細胞への特
異的なデリバリーと細胞内での強力な作用を両立させることで、治療効果の最大化と副
作用の低減を目指すものです。Rocheのような大手企業との提携は、C4Tの技術の信頼
性と、TPD分野における同社のリーダーシップを強化します。



今後の展望

このRocheとの提携は、C4Tにとって重要な戦略的マイルストーンであり、同社のパイ
プラインの深掘りと収益源の多様化に貢献するでしょう。DACの開発はまだ初期段階で
すが、その成功はがん治療に新たなブレークスルーをもたらす可能性を秘めています。
今後、提携から具体的なDAC候補薬が前臨床・臨床開発へと進むことで、その真の治療
ポテンシャルが明らかになっていくことが期待されます。

元記事: https://ir.c4therapeutics.com/news-releases/news-release-details/c4-therapeutics-reports-

second-quarter-2026-financial-results

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ir.c4therapeutics.com/news-releases/news-release-details/c4-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results
https://ir.c4therapeutics.com/news-releases/news-release-details/c4-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results


#38 BioMarin、Canaccord Genuity年次成長会議で企業
戦略とパイプラインを発表へ

概要

BioMarin Pharmaceuticalは、2026年8月12日にボストンで開催されるCanaccord

Genuity第46回年次グロースカンファレンスに参加することを発表しました。このイベ
ントは、投資家コミュニティに対して同社の企業戦略、財務実績、およびパイプライ

ンの最新情報を直接提供する重要な機会となります。同社は、希少疾患領域における
リーダーシップを強化し、成長戦略を具体的に示す場として位置づけています。

公開日 2026年08月10日  BioMarin Pharmaceutical Inc. (Investor Relations)  アメリカ



詳細

主要成果

BioMarin Pharmaceutical Inc.は、 2026年 8月 12日に米国ボストンで開催される
「Canaccord Genuity第46回年次グロースカンファレンス」に参加すると発表しまし
た。同社経営陣が参加し、投資家やアナリストに対し、企業の最新の進捗、戦略的焦
点、および今後の成長機会についてプレゼンテーションを行う予定です。

技術・臨床詳細

このような投資家会議では、通常、既存の承認済み製品の市場動向、進行中の臨床試験
の最新データ、および将来のパイプライン候補に関する情報が提供されます。特に、
VOXZOGOなどの主要製品の販売動向や、遺伝子治療プログラムなどの革新的なモダリ
ティの開発進捗に焦点が当てられることが予想されます。経営陣は、企業がどのように
して希少疾患分野におけるリーダーシップを維持・拡大していくか、また持続的な成長
を達成するための戦略的な投資や研究開発の方向性について詳細を説明するでしょう。
具体的な数値データとして、市場規模、売上予測、研究開発費などが言及される可能性
があります。

背景・業界文脈

医薬品業界では、企業の成長戦略やパイプラインの強さが投資判断において重要な要素
となります。年次グロースカンファレンスは、企業が自社の価値を市場に伝え、投資家
の信頼を得るための重要なプラットフォームです。希少疾患市場は、高いアンメットメ
ディカルニーズと特許保護期間の長さから、高い収益性を期待できる分野として注目さ
れており、BioMarinのような専門企業にとっては戦略的に重要なイベントです。

今後の展望

このカンファレンスでの発表内容は、BioMarinの株価動向や投資家の評価に影響を与え
る可能性があります。同社は、希少疾患治療薬のポートフォリオをさらに強化し、グロ
ーバル市場でのプレゼンスを拡大することを目指しています。今回の参加は、同社が透
明性を保ち、投資家とのコミュニケーションを重視している姿勢を示すものであり、今
後の事業展開やパイプラインの成功に向けた基盤を築くことになります。



元記事: https://investors.biomarin.com/overview/default.aspx

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investors.biomarin.com/overview/default.aspx


#39 C4 Therapeutics、Nasdaq規則に基づき新規従業員に
ストックオプション付与、TPD科学の人材確保を強化

概要

C4 Therapeutics (C4T) は、Nasdaq上場規則5635(c)(4) に基づき、新規従業員に対しス
トックオプションを付与したことを発表しました。このインセンティブ付与は、同社
が臨床段階にあるターゲットタンパク質分解（TPD）科学をさらに推進し、その成長

を支える優秀な人材を確保するための重要な戦略の一環です。高度な専門性を持つ人
材の獲得は、革新的なTPD治療薬の開発を加速するために不可欠です。

公開日 2026年08月10日  C4 Therapeutics, Inc.  アメリカ



詳細

主要成果

C4 Therapeutics (C4T) は2026年8月10日、Nasdaq上場規則5635(c)(4) の例外規定に基づ
き、新たに雇用された従業員にストックオプションを付与したことを発表しました。こ
の措置は、同社が臨床段階にあるターゲットタンパク質分解（TPD）科学の進展を加速
させ、競争の激しいバイオ医薬品業界で優秀な人材を引きつけ、維持するための重要な
戦略です。

技術・臨床詳細

Nasdaq規則5635(c)(4) は、新規雇用者に対するインセンティブとしてストックオプショ
ンを付与する際に、株主承認の要件を免除するものです。これは、企業が迅速に優秀な
人材を獲得し、事業を拡大することを可能にします。C4Tは、疾患原因となるタンパク
質を選択的に分解するターゲットタンパク質分解（TPD）技術のパイオニアであり、複
数の候補薬が臨床開発段階に進んでいます。この分野は高度な科学的専門知識を要する
ため、トップクラスの研究者やエンジニアの確保が、新薬開発の成功に直結します。今
回のストックオプション付与は、そのような人材のモチベーションを高め、長期的な企
業価値創造への貢献を促す狙いがあります。

背景・業界文脈

バイオ医薬品業界、特に新規モダリティを開発する企業にとって、高度な科学的・技術
的専門知識を持つ人材の獲得は、企業の成長と成功の鍵を握ります。人材市場は非常に
競争が激しく、特にターゲットタンパク質分解のような革新的な分野では、専門家が不
足しています。ストックオプションは、スタートアップや成長段階の企業が、大手製薬
企業と競合して優秀な人材を獲得するための強力なツールの一つです。

今後の展望

この人材獲得戦略は、C4TがTPDパイプラインの推進を加速し、臨床開発の成功確率を
高める上で不可欠です。優秀な人材の継続的な確保は、研究開発のスピードと質を向上
させ、最終的に患者に革新的な治療薬を届ける能力を強化します。今回の発表は、C4T
がTPD分野でのリーダーシップを維持し、長期的な成長を目指す上で、人材投資を重視
していることを明確に示しています。



元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/10/3342183/0/en/c4-therapeutics-

announces-inducement-grant-under-nasdaq-listing-rule-5635-c-4.html

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/10/3342183/0/en/c4-therapeutics-announces-inducement-grant-under-nasdaq-listing-rule-5635-c-4.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/10/3342183/0/en/c4-therapeutics-announces-inducement-grant-under-nasdaq-listing-rule-5635-c-4.html


#40 Recursion Pharmaceuticals、Q2売上高に圧力も、
Genentechとの神経科学AI創薬で初のターゲットが初期発
見へ進捗

概要

Recursion Pharmaceuticals (RXRX) は2026年第2四半期決算で売上高の課題と継続的な

損失を報告したものの、Genentechとの提携による神経科学分野でのAI創薬プラットフ
ォームにおける最初のターゲットが初期発見プログラムに進んだことを強調しまし
た。この進展は、同社のAI駆動型創薬アプローチが、長期的なパイプライン構築にお

いて具体的な成果を上げ始めたことを示唆しています。初期の財務的な圧力にもかか
わらず、AIプラットフォームの科学的価値と将来の収益化への期待が持たれていま
す。

公開日 2026年08月08日  Simply Wall St  アメリカ



詳細

主要成果

Recursion Pharmaceuticals (RXRX) は、2026年第2四半期の財務結果において、売上高の
課題と継続的な純損失を報告しましたが、同時に重要な科学的進展として、Genentech
（ジェネンテック）との神経科学分野における協業から、初のターゲットが初期発見プ
ログラムに進んだことを発表しました。これは、同社のAI創薬プラットフォームが、実
際のパイプライン開発において具体的なマイルストーンを達成したことを意味します。

技術・臨床詳細

Recursion Pharmaceuticalsは、機械学習とAIを活用して生物学的データを大規模に生
成・解析し、疾患メカニズムを解明し、新規治療薬候補を特定する「Recursion

Operating System」と称するプラットフォームを開発しています。Genentechとの提携
は、神経科学領域における最大12のターゲットについて、AIを用いて創薬を行うことを
目的としています。今回、最初のターゲットが初期発見プログラムに進んだことは、AI

が生物学的システムの複雑性を理解し、有望な治療標的を特定する能力を示唆していま
す。初期発見プログラムでは、ターゲットの検証、リード化合物の選定、薬物スクリー
ニング、および初期の最適化が行われ、前臨床開発への移行準備が進められます。

背景・業界文脈

AI駆動型創薬は、従来の創薬プロセスが直面する時間、コスト、成功率の課題を解決す
る可能性を秘めています。特に神経科学領域は、その複雑性から創薬が困難な分野とし
て知られており、新しいアプローチが強く求められています。RecursionとGenentechの
ような大手企業との提携は、AI創薬技術が製薬業界で主流になりつつあることを示して
おり、長期的な研究開発の効率性と成功率の向上に貢献すると期待されています。



今後の展望

初期段階の財務的圧力にもかかわらず、Genentechとの提携における初期発見のマイル
ストーン達成は、Recursion PharmaceuticalsのAIプラットフォームの科学的妥当性と、
長期的な価値創造の可能性を強く示唆しています。今後、このターゲットが前臨床、さ
らには臨床開発へと進むにつれて、RecursionのAI技術の市場での評価はさらに高まるで
しょう。この成功は、AI創薬が未だ満たされない神経科学分野の医療ニーズに対する新
たな治療選択肢を生み出す原動力となることが期待されます。

元記事: https://simplywall.st/stocks/us/pharmaceuticals-biotech/nasdaq-rxrx/recursion-

pharmaceuticals/news/recursion-pharmaceuticals-rxrx-reported-q2-revenue-pressure

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://simplywall.st/stocks/us/pharmaceuticals-biotech/nasdaq-rxrx/recursion-pharmaceuticals/news/recursion-pharmaceuticals-rxrx-reported-q2-revenue-pressure
https://simplywall.st/stocks/us/pharmaceuticals-biotech/nasdaq-rxrx/recursion-pharmaceuticals/news/recursion-pharmaceuticals-rxrx-reported-q2-revenue-pressure


#41 Merck、2026年Q2好業績と通期ガイダンス上方修
正、KEYTRUDAの膀胱がん適応拡大とENFLONSIAのRSV
適応拡大が投資ストーリーを強化

概要

Merckは、2026年第2四半期に堅調な業績を達成し、これを受けて通期ガイダンスを上

方修正しました。同社の投資ストーリーは、免疫チェックポイント阻害剤KEYTRUDA

のカナダにおける新たな膀胱がん適応拡大と、RSV抗体ENFLONSIAの米国およびEUで
の適応拡大提案といった規制当局の動向によって大きく強化されています。これらの

進展は、Merckが主要製品の市場拡大と新たな収益源の確立を通じて、持続的な成長
を実現していることを示唆しています。

公開日 2026年08月06日  Simply Wall St  アメリカ



詳細

主要成果

Merck（メルク）は2026年第2四半期において力強い財務パフォーマンスを報告し、そ
の結果として通期業績ガイダンスを上方修正しました。この好調な結果は、同社の主要
製品である免疫チェックポイント阻害剤KEYTRUDAのカナダにおける膀胱がんへの新た
な適応拡大や、抗RSVモノクローナル抗体ENFLONSIAの米国およびEUでの適応拡大提案
といった重要な規制当局の進展に支えられています。

技術・臨床詳細

KEYTRUDA（ペムブロリズマブ）は、PD-1（プログラム細胞死タンパク質1）を標的と
する抗体であり、様々ながん種において抗腫瘍免疫応答を活性化することで効果を発揮
します。カナダでの膀胱がん適応拡大は、この薬剤が幅広いがん患者に新たな治療選択
肢を提供し続けることを示します。一方、ENFLONSIA（clesrovimab-cfor）は、乳幼児
や高齢者の重症RSV感染症予防を目的とした長期作用型モノクローナル抗体であり、米
国および欧州での適応拡大提案は、この脆弱な患者集団に対する予防策を強化するもの
です。これらの規制当局からの肯定的な動向は、各薬剤の臨床的価値と市場ポテンシャ
ルを裏付けています。

背景・業界文脈

Merckは長年にわたり、KEYTRUDAの成功に大きく依存してきました。しかし、同社は
パイプラインの多様化と新規成長ドライバーの育成に積極的に取り組んでいます。今回
の複数の製品における適応拡大は、KEYTRUDAへの依存度を低減し、新たな収益源を確
立するという同社の戦略が結実しつつあることを示しています。これにより、Merckの
投資ストーリーは、単一製品への集中から、広範なポートフォリオと持続可能な成長へ
とシフトしています。



今後の展望

通期ガイダンスの上方修正と主要製品の適応拡大は、Merckの将来的な収益成長に対す
る市場の期待を高めるものです。特にENFLONSIAのRSV適応拡大は、公衆衛生上の重要
なニーズに対応するとともに、急速に成長する予防医療市場におけるMerckのプレゼン
スを強化します。これらの戦略的進展は、Merckが革新的な医薬品を通じて患者のニー
ズに応えつつ、株主価値を創造する能力を有していることを示しており、長期的な投資
家にとって魅力的な企業としての地位を固めるでしょう。

元記事: https://simplywall.st/stocks/us/pharmaceuticals-biotech/nyse-mrk/merck/news/how-stronger-

2026-guidance-and-new-drug-indications-at-merck

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://simplywall.st/stocks/us/pharmaceuticals-biotech/nyse-mrk/merck/news/how-stronger-2026-guidance-and-new-drug-indications-at-merck
https://simplywall.st/stocks/us/pharmaceuticals-biotech/nyse-mrk/merck/news/how-stronger-2026-guidance-and-new-drug-indications-at-merck


#42 AACR年次総会2026でADC臨床試験の画期的な成果発
表：プラチナ耐性子宮がん・卵巣がんで46%ORR、鼻咽頭
がんで50%ORR、卵巣がんで94.4%DCRを達成

概要

AACR年次総会2026で、次世代抗体薬物複合体（ADC）の臨床試験から複数の画期的な

成果が発表されました。特に、トラスツズマブ デルクステカンとオラパリブの併用療
法がプラチナ耐性子宮がんおよび卵巣がん患者で46%の客観的奏効率（ORR）を示
し、未公表のEGFR標的ADCであるSYS6010が進行性鼻咽頭がん患者で最大50%のORR

を達成しました。さらに、CLDN6を標的とするQLS5132がプラチナ耐性卵巣がん患者
で94.4%の疾患制御率（DCR）を、B7H3標的risvutatug rezetecanとadebrelimabの併用
が非小細胞肺がんで47.1%のORRと94.1%のDCRを示し、ADC技術の急速な進化と多様

な癌種への応用可能性を強調しています。

公開日 2026年08月14日  AACR Annual Meeting 2026  アメリカ



詳細

主要成果

AACR年次総会2026では、抗体薬物複合体（ADC）の臨床開発における目覚ましい進歩
が報告されました。特に注目されたのは、プラチナ耐性の子宮がんおよび卵巣がんに対
するトラスツズマブ デルクステカン（T-DXd; Enhertu）とオラパリブ（Lynparza）の併
用療法が46%という高い客観的奏効率（ORR）を達成したことです。これは、難治性の
がん種において患者に新たな治療選択肢を提供する可能性を示唆しています。

技術・臨床詳細

T-DXdとオラパリブの併用療法以外にも、EGFRを標的とする治験薬ADCであるSYS6010

が進行性鼻咽頭がん患者で42.9%から50%のORRを示し、CLDN6を標的とするQLS5132

はプラチナ耐性卵巣がん患者で94.4%という顕著な疾患制御率（DCR）を報告しまし
た。さらに、B7H3を標的とするrisvutatug rezetecan（ris-rez）と免疫チェックポイント
阻害剤adebrelimabの併用療法は、非扁平上皮非小細胞肺がん患者において47.1%のORR

と94.1%のDCRを達成し、幅広い癌種におけるADCの治療効果を裏付けるデータが示さ
れました。これらの結果は、単一の標的だけでなく、複数の標的や併用療法を通じて
ADCの可能性が拡大していることを示しています。

背景・業界文脈

ADCは、癌細胞を特異的に標的とする抗体に強力な細胞傷害性薬物を結合させること
で、従来の化学療法よりも選択的に薬物を癌細胞に送達する技術です。これにより、副
作用を軽減しつつ治療効果を最大化することが期待されています。今回発表されたデー
タは、ADCが乳がんや婦人科がん、肺がんなど、これまで治療が困難であった多くの固
形腫瘍において、新たな治療パラダイムを確立しつつあることを明確に示しています。
特にプラチナ耐性や進行性の状況における有効性は、アンメットニーズの高い患者群に
とって大きな希望となります。



今後の展望

これらの有望な臨床試験結果は、ADCのパイプラインが引き続き拡大し、次世代の癌治
療薬としての地位を確固たるものにすることを示唆しています。研究者や製薬企業は、
リンカー技術の改良、新規ペイロードの開発、および最適な併用療法の探索を通じて、
ADCの治療範囲と効果をさらに向上させようとしています。これらの進展は、個別化医
療の推進に不可欠な要素となり、将来的にはより多くの癌患者に恩恵をもたらすでしょ
う。

元記事: https://www.aacr.org/blog/2026/08/14/smart-chemotherapy-gets-smarter-advances-in-

antibody-drug-conjugates/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.aacr.org/blog/2026/08/14/smart-chemotherapy-gets-smarter-advances-in-antibody-drug-conjugates/
https://www.aacr.org/blog/2026/08/14/smart-chemotherapy-gets-smarter-advances-in-antibody-drug-conjugates/


#43 mRNA脂質ナノ粒子（LNP）の個別成分の機能的役割
が解明：非肝臓標的送達にはコレステロールが不要なこと
を特定

概要

最新の研究により、mRNA脂質ナノ粒子（LNP）の各脂質成分が遺伝子送達に果たす機

能的役割が詳細に解明されました。特に、イオン化可能脂質がmRNA送達の有効性に
不可欠である一方で、コレステロールは肝臓への送達には必須だが、脾臓や他の肝臓
外組織への送達には不要であることが示されました。さらに、PEG-脂質がLNPのサイ

ズと生体内での臓器標的化に大きく影響し、PEG-脂質を含まないLNPが脾臓に高い指
向性を持つことを発見しました。この知見は、次世代LNPベースmRNA送達システムの
合理的な設計を可能にし、より標的特異的な治療法開発に貢献します。

公開日 2026年08月12日  ACS Nano  アメリカ



詳細

主要成果

mRNA脂質ナノ粒子（LNP）の構成要素に関する画期的な研究により、各脂質成分が遺
伝子送達の有効性と臓器標的化に果たす独自の機能的役割が解明されました。この研究
は、LNPの合理的な設計を大きく前進させるものであり、特に非肝臓標的送達における
コレステロールの不要性が明確に示されました。

技術・臨床詳細

研究では、LNPを構成する主要な4つの脂質成分（イオン化可能脂質、コレステロー
ル、ヘルパー脂質、PEG-脂質）を体系的に調整し、その影響を評価しました。その結
果、イオン化可能脂質がmRNAの封入と細胞内放出を担い、送達効率の鍵を握ることが
確認されました。驚くべきことに、コレステロールはLNPの安定性と肝臓への標的送達
に重要であるものの、脾臓や肺など肝臓以外の組織へのmRNA送達には必須ではないこ
とが明らかになりました。これは、非肝臓標的のmRNA治療薬において、コレステロー
ルを含まないLNP設計が可能であることを意味します。さらに、PEG-脂質はLNPの粒子
サイズ、血中滞留時間、および生体内での臓器分布を決定する上で決定的な役割を果た
すことが示されました。特に、PEG-脂質を含まないLNPは、脾臓への高い指向性を示
し、脾臓関連疾患の治療に特化したLNP設計への道を開きました。

背景・業界文脈

mRNA治療薬は、感染症ワクチンから癌免疫療法、遺伝性疾患治療に至るまで、幅広い
疾患領域で革新的な可能性を秘めています。しかし、mRNAは不安定で細胞内への導入
が困難であるため、効率的かつ安全な送達システムの開発が不可欠です。LNPはmRNA

送達の最も成功したプラットフォームであり、COVID-19ワクチンでその有効性が実証
されました。しかし、LNPのほとんどは肝臓に蓄積する傾向があり、肝臓以外の臓器や
細胞への標的送達は大きな課題でした。本研究の成果は、LNPの構成と機能に関する深
い理解を提供し、特定の臓器や細胞を標的とする、より精密な次世代mRNA送達システ
ムの開発を可能にします。これにより、現在のLNP技術の限界を克服し、より多様な疾
患に対してmRNA治療薬を応用できる可能性が広がります。



今後の展望

この研究で得られた知見は、将来のmRNA治療薬開発において、LNPの最適化を加速さ
せる基盤となります。例えば、脾臓疾患や肺疾患など、肝臓以外の疾患に特化したLNP

の設計が可能になることで、治療効果の向上と全身性副作用の低減が期待されます。ま
た、それぞれの脂質成分の役割を理解することで、人工知能（AI）や計算科学を用いた
インシリコ設計の精度が向上し、開発期間の短縮にも繋がるでしょう。今後は、これら
の新しいLNP設計が生体内での安全性と有効性をさらに検証し、様々な疾患に対する標
的型mRNA治療薬の実用化へと繋がるかどうかが注目されます。

元記事: https://pubs.acs.org/ancac3/article/20/31/22008/5232330/Decoding-the-Functional-Roles-of-

Individual

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubs.acs.org/ancac3/article/20/31/22008/5232330/Decoding-the-Functional-Roles-of-Individual
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#44 ナノ粒子で血液脳関門を突破：膠芽腫を含む中枢神経
系疾患治療に革新をもたらす最前線技術

概要

ナノ粒子を用いた薬物送達システムは、中枢神経系（CNS）疾患治療の主要な障壁で
ある血液脳関門（BBB）を克服する有望なアプローチとして浮上しています。このレ
ビューでは、脂質ベース、高分子、金属、デンドリマー、エクソソーム由来、および

磁性ナノ粒子を含む多様なナノ粒子がBBBを標的化する最新の進歩を評価していま
す。特に、膠芽腫（GBM）のような治療が困難なCNS疾患において、薬物カーゴを保
護し、脳内への輸送効率を高めるよう設計されたナノ粒子が注目されています。新興

技術として生体模倣ナノ粒子や刺激応答性システムも議論され、CNS治療における臨
床翻訳の課題と将来性が探られています。

公開日 2026年08月13日  MDPI  スイス



詳細

主要成果

ナノ粒子を基盤とする薬物送達システムが、中枢神経系（CNS）疾患治療の最大の課題
である血液脳関門（BBB）の突破に有望な解決策として注目されています。最新のレビ
ューでは、様々な種類のナノ粒子（脂質ベース、高分子、金属、デンドリマー、エクソ
ソーム由来、磁性ナノ粒子）が、その設計特性を活かしてBBBを横断し、脳内に治療薬
を効率的に送達する可能性を評価しました。特に、膠芽腫（GBM）のような重篤な脳疾
患に対する新たな治療アプローチとして、これらの技術が大きな期待を集めています。

技術・臨床詳細

本レビューでは、脂質ベース、高分子、金属、デンドリマー、エクソソーム由来、およ
び磁性ナノ粒子といった多様なナノ粒子が、それぞれ異なるメカニズムでBBBを標的化
する能力を持つことを示しています。例えば、脂質ナノ粒子（LNP）は、その生体適合
性と高い薬物封入効率から、mRNA治療薬やsiRNA治療薬の脳内送達への応用が研究さ
れています。高分子ナノ粒子は、表面修飾による受容体媒介性トランスサイトーシス
（RMT）経路を利用して脳内に侵入する戦略がとられています。さらに、最近では、刺
激応答性ナノ粒子が開発されており、腫瘍内の特定の微小環境（pH、酵素活性、温度
など）に応答して薬物を放出することで、より標的特異的な治療を目指しています。ま
た、生体模倣ナノ粒子は、天然の細胞やウイルスを模倣することで、生体内での安定性
とBBB透過性を向上させる可能性を秘めています。人工知能（AI）の活用によるナノマ
テリアルの設計最適化も、開発の加速に寄与すると期待されています。

背景・業界文脈

CNS疾患は、脳卒中、アルツハイマー病、パーキンソン病、多発性硬化症、そして膠芽
腫など多岐にわたりますが、これらの疾患の治療薬開発は、BBBの存在により極めて困
難でした。BBBは、脳を循環血液から保護する生理的障壁であり、多くの薬剤が脳内へ
到達するのを阻害します。このため、効果的なCNS治療薬を開発するためには、BBBを
安全かつ効率的に克服する新たな薬物送達技術が不可欠です。ナノ粒子技術は、薬物を
ナノスケールでカプセル化し、表面修飾や標的化リガンドの導入により、BBB透過性を
向上させることが可能です。これにより、薬剤の脳内濃度を高め、全身性副作用を低減
することが期待されています。



今後の展望

ナノ粒子を基盤とする薬物送達システムは、CNS疾患治療の分野に革命をもたらす潜在
力を秘めていますが、臨床翻訳には依然としていくつかの課題が存在します。これに
は、ナノ粒子の安全性プロファイルの最適化、製造のスケーラビリティ、および長期的
な生体内動態の理解が含まれます。しかし、生体模倣ナノ粒子や刺激応答性システム、
AI駆動型設計など、新たな技術の登場により、これらの課題を克服する道筋が見え始め
ています。今後は、これらの革新的なナノメディシンが臨床試験でその有効性と安全性
を実証し、最終的には個別化されたCNS治療薬として患者に届けられることが期待され
ます。特に、GBMのような侵襲性の高い癌に対して、より効果的な治療法が開発される
ことが望まれます。

元記事: https://www.mdpi.com/2673-8023/6/3/65

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.mdpi.com/2673-8023/6/3/65


#45 AsymBioがバイオロジクスCDMO事業拡大のため約1
億8400万ドルを資金調達：ADC、新規薬物複合体、二重
特異性抗体製造に対応

概要

上海を拠点とするバイオロジクスCDMOのAsymBioは、Asymchem Groupおよび

Hillhouse Qiruiを含む投資家から約1億8400万ドル（約12.4億人民元）の資金調達に成
功しました。この大規模な投資は、同社の研究開発プラットフォーム、GMP製造ライ
ン、高活性・高封じ込め施設の拡張を目的としています。AsymBioは、抗体薬物複合

体（ADC）、新規薬物複合体（NDC）、二重特異性抗体、および多重特異性抗体など
の次世代バイオロジクスに対する製造アウトソーシング需要の増加に対応すること
で、市場での競争力をさらに強化することを目指します。

公開日 2026年08月06日  Megaproject  中国



詳細

主要成果

上海に拠点を置くバイオロジクスCDMO（契約開発製造受託機関）であるAsymBioは、
Asymchem GroupとHillhouse Qiruiからの主要な出資を含む、約1億8400万ドル（約12.4
億人民元）の新たな資金調達を確保しました。この資金は、同社のバイオロジクス開発
および製造事業を大幅に拡大するために投入され、特に次世代の複雑な治療薬の製造能
力強化に焦点を当てています。

技術・臨床詳細

今回の投資により、AsymBioは、研究開発プラットフォーム、GMP製造ライン、および
高活性・高封じ込め施設の大規模な拡張を進めます。高活性・高封じ込め施設は、抗体
薬物複合体（ADC）やその他の強力な薬物複合体の安全かつ効率的な製造に不可欠であ
り、これらの複合体の需要増大に直接対応するものです。同社は、ADCだけでなく、新
規薬物複合体（NDC）、二重特異性抗体、そして多重特異性抗体といった、高い技術力
と専門知識を要するパイプラインの開発と製造アウトソーシングに対応する能力を強化
します。これらのモダリティは、癌や自己免疫疾患など、様々な難病に対する治療にお
いて大きな可能性を秘めています。

背景・業界文脈

近年、バイオ医薬品市場は急速に成長しており、特にモノクローナル抗体、ADC、細
胞・遺伝子治療といった複雑なバイオロジクスの開発が活発化しています。これに伴
い、専門的な製造能力と規制要件への対応が可能なCDMOへの需要が世界的に高まって
います。しかし、その需要に対して供給が追いついていない「CDMO能力不足」が業界
全体の課題となっています。AsymBioの今回の資金調達と能力拡張は、このような市場
のギャップを埋め、製薬企業が新薬開発から商業生産へとスムーズに移行できるよう支
援するための戦略的な動きと言えます。アジア市場、特に中国におけるバイオ医薬品開
発の加速は、AsymBioのような地元CDMOにとって大きな成長機会をもたらしていま
す。



今後の展望

AsymBioの今回の資金調達は、同社がバイオロジクスCDMO市場におけるリーダーシッ
プをさらに強化するための重要なマイルストーンとなります。拡張された能力は、顧客
の多様なプログラムを支援し、革新的な医薬品がより迅速に患者に届けられることに貢
献するでしょう。特にADCやその他の新規複合体の製造における専門性の深化は、同社
をグローバルなバイオ医薬品サプライチェーンにおいて不可欠な存在と位置づけます。
今後、同社が新たな技術導入やさらなるグローバル展開を通じて、どのように市場を牽
引していくかが注目されます。

元記事: https://www.megaproject.com/news/factory/asymbio-gets-184m-in-funding-to-expand-

biologics-cdmo

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.megaproject.com/news/factory/asymbio-gets-184m-in-funding-to-expand-biologics-cdmo
https://www.megaproject.com/news/factory/asymbio-gets-184m-in-funding-to-expand-biologics-cdmo


#46 BioRay Pharmaceutical、革新的な二重ペイロード
TROP2 ADC「BR113」の初回ヒト投与Phase I試験を中国
で開始

概要

中国のBioRay Pharmaceuticalは、進行性固形がん患者を対象とした二重ペイロード

TROP2抗体薬物複合体（ADC）であるBR113の初回ヒト投与Phase I試験を登録しまし
た。BR113は、細胞傷害性トポイソメラーゼI阻害剤ペイロードと免疫刺激剤を単一の
抗体骨格に結合させるという革新的な設計を採用しており、従来の単一ペイロード

ADCとは一線を画します。この試験は2026年8月に登録が開始され、主要評価項目とし
て客観的奏効率（ORR）や無増悪生存期間（PFS）などが設定されており、TROP2陽性
固形がん治療に新たな可能性をもたらすことが期待されます。

公開日 2026年08月12日  AllSci  中国



詳細

主要成果

中国の製薬企業BioRay Pharmaceuticalは、進行性固形がん患者を対象に、革新的な二重
ペイロードTROP2抗体薬物複合体（ADC）であるBR113の初回ヒト投与（FIH）Phase I
臨床試験を開始しました。このBR113は、従来のADCの限界を打破する可能性を秘めた
次世代型治療薬として注目されています。

技術・臨床詳細

BR113の最大の特徴は、単一の抗体骨格に二つの異なるタイプの薬物、すなわち細胞傷
害性トポイソメラーゼI阻害剤ペイロードと免疫刺激剤を結合させた「二重ペイロー
ド」設計にあります。これにより、癌細胞への直接的な細胞傷害作用と、抗腫瘍免疫応
答の活性化という二重のメカニズムで癌を攻撃することを目指します。従来のADCは通
常、単一の細胞傷害性ペイロードを搭載しており、BR113の設計はTROP2陽性腫瘍に対
する治療効果を飛躍的に向上させる可能性があります。このPhase I試験は、BR113の安
全性、忍容性、薬物動態、および予備的な抗腫瘍活性を評価するために設計されてお
り、主要評価項目には客観的奏効率（ORR）や無増悪生存期間（PFS）が含まれます。
試験登録は2026年8月に開始され、進行性の固形がん患者が対象となります。

背景・業界文脈

TROP2は、多くの上皮性悪性腫瘍（乳がん、肺がん、胃がん、卵巣がんなど）で過剰発
現している細胞表面タンパク質であり、癌の増殖、転移、浸潤に関与していることか
ら、有望な治療標的として認識されています。サシツズマブ ゴビテカン（Sacituzumab

govitecan）などのTROP2標的ADCが既に臨床で成功を収めている中で、BR113のような
二重ペイロードADCは、治療抵抗性を克服し、より広範な患者群に効果をもたらす可能
性を追求しています。この革新的なアプローチは、ADCの設計概念を拡大し、癌治療に
おけるパラダイムシフトを促進するものです。中国のバイオ医薬品企業がこのような最
先端の技術開発に積極的に取り組む姿勢は、グローバルな創薬競争における存在感の向
上を示しています。



今後の展望

BR113のPhase I試験の結果は、TROP2陽性固形がんの治療において、二重ペイロード
ADCがどれほどの有効性と安全性を発揮できるかを評価する上で極めて重要です。もし
有望な結果が得られれば、これは次世代ADCプラットフォームの可能性を強く裏付け、
癌免疫療法の効果をさらに高めるための新たな戦略を提示することになります。BioRay
Pharmaceuticalは、この試験を通じてBR113の臨床開発を加速させ、最終的には患者に
画期的な治療薬を提供することを目指しています。世界中の研究者や臨床医は、このユ
ニークな設計のADCが、難治性固形がん治療に新たな希望をもたらすかどうかを注視し
ています。

元記事: https://allsci.com/news/first-in-human-trials/trop-2-adc-clinical-trial-bioray-launches/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://allsci.com/news/first-in-human-trials/trop-2-adc-clinical-trial-bioray-launches/


#47 Entera Bio、経口骨粗鬆症治療薬EB613の第3相臨床
試験を開始へ：FDAとの合意形成で経口ペプチド送達技術
を実証

概要

臨床段階のバイオ医薬品企業であるEntera Bioは、経口骨粗鬆症治療薬候補EB613の第

3相臨床試験開始に向けてFDAと合意に達しました。同社は独自の経口送達プラットフ
ォームを活用し、通常は注射で投与される大規模ペプチド分子の胃腸吸収における課
題を克服することを目指しています。EB613は、副甲状腺ホルモン（PTH）アナログの

経口製剤であり、約750人の閉経後骨粗鬆症女性を対象とした12ヶ月間の二重盲検試
験で評価される予定です。この進展は、ペプチド製剤の経口投与という長年の課題に
対する重要な一歩となります。

公開日 2026年08月13日  Entera Bio, Inc.  アメリカ



詳細

主要成果

Entera Bio, Inc.は、経口骨粗鬆症治療薬候補EB613の第3相臨床試験を開始することにつ
いて、米国食品医薬品局（FDA）と合意しました。この合意は、同社の革新的な経口送
達プラットフォームが、これまで注射剤が主流であったペプチド治療薬において、経口
投与の実現性を高める重要なマイルストーンとなります。

技術・臨床詳細

EB613は、骨形成を促進する副甲状腺ホルモン（PTH）アナログの経口製剤であり、特
に閉経後骨粗鬆症の女性を対象として開発が進められています。ペプチド分子は消化管
内で容易に分解され、吸収されにくいという特性を持つため、その経口送達は長年の課
題でした。Entera Bioの独自プラットフォームは、この課題を克服するために設計され
ており、EB613の第3相試験では約750人の閉経後骨粗鬆症女性を対象に、12ヶ月間の二
重盲検試験が実施される予定です。この大規模試験は、EB613の有効性および安全性プ
ロファイルを確立し、経口PTHアナログという新しい治療選択肢としての地位を確立す
ることを目指します。もし成功すれば、患者の利便性を大幅に向上させ、治療アドヒア
ランスの改善に貢献すると期待されています。

背景・業界文脈

骨粗鬆症は、骨折リスクを増加させる一般的な疾患であり、現在の治療薬の多くは注射
で投与されています。このため、患者の負担が大きく、治療継続率が低いという課題が
ありました。経口投与可能な治療薬は、患者の生活の質（QOL）を向上させる上で極め
て重要です。経口ペプチド送達技術は、GLP-1受容体作動薬の経口セマグルチドに見ら
れるように、近年大きな注目を集めています。Entera Bioのプラットフォームは、特定
の吸収促進剤や保護剤を用いることで、ペプチド薬物の消化酵素からの分解を防ぎ、腸
壁からの吸収を促進するメカニズムに基づいていると考えられます。今回のFDAとの合
意は、この技術が臨床的に実現可能であることを示唆しており、骨粗鬆症治療だけでな
く、他のペプチドベースの治療薬にも応用できる可能性を秘めています。



今後の展望

EB613の第3相試験の開始は、Entera Bioにとって商業化に向けた重要なステップです。
試験が成功すれば、骨粗鬆症治療の風景を一変させる可能性があります。投資家や研究
者は、試験の進行と結果発表に注目しており、経口ペプチド送達技術が他の疾患領域へ
どのように拡大していくかにも関心が寄せられるでしょう。この技術は、バイオ医薬品
の投与経路を多様化し、患者中心の医療を実現するための鍵となる可能性があります。

元記事: https://www.tradingview.com/news/marketbeat:dc149a876094b:0-entera-bio-eyes-phase-3-

start-for-oral-osteoporosis-drug-eb613-after-fda-agreement/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.tradingview.com/news/marketbeat:dc149a876094b:0-entera-bio-eyes-phase-3-start-for-oral-osteoporosis-drug-eb613-after-fda-agreement/
https://www.tradingview.com/news/marketbeat:dc149a876094b:0-entera-bio-eyes-phase-3-start-for-oral-osteoporosis-drug-eb613-after-fda-agreement/


#48 HerHealth2026会議で乳がん・婦人科がん治療におけ
る抗体薬物複合体（ADC）の役割を強調：治療抵抗性癌へ
の有望な戦略

概要

HerHealth2026会議において、乳がんおよび婦人科がん治療における抗体薬物複合体

（ADC）の中心的役割が主要な議題として議論されました。ADCは、標的化された抗
体と強力な細胞傷害性ペイロードを安定したリンカーで結合させることで、癌細胞へ
直接的に薬物を送達する革新的な治療法です。特に、トラスツズマブ デルクステカン

（T-DXd）やサシツズマブ ゴビテカン（Sacituzumab govitecan）などのADCは、これ
までの治療法に抵抗性を示した患者においても有意な奏効を示しており、アンメット
ニーズの高い患者群に新たな治療の希望をもたらしています。

公開日 2026年08月11日  HerHealth2026  アメリカ



詳細

主要成果

HerHealth2026会議では、乳がんおよび婦人科がんの治療において、抗体薬物複合体
（ADC）がますます中心的な役割を果たすようになっていることが強調されました。こ
れらの会議での議論は、ADCが治療抵抗性の癌に対して特に有望な戦略であることを裏
付けており、新たな治療パラダイムへの移行を示唆しています。

技術・臨床詳細

ADCは、癌細胞表面の特定の抗原を認識するモノクローナル抗体に、強力な細胞傷害性
薬物（ペイロード）をリンカーで結合させた薬剤です。この設計により、抗体が癌細胞
に選択的に結合し、細胞内に取り込まれた後にペイロードが放出され、癌細胞を特異的
に殺傷します。これにより、全身性の毒性を低減しつつ、高い抗腫瘍効果を発揮するこ
とが期待されます。会議では、既に臨床で成功を収めているADC、例えばHER2陽性乳
がんや一部の胃がんで使用されるトラスツズマブ デルクステカン（T-DXd; Enhertu）
や、トリプルネガティブ乳がんや尿路上皮がんで用いられるサシツズマブ ゴビテカン
（Sacituzumab govitecan; Trodelvy）などが取り上げられました。これらの薬剤は、従
来の治療法に抵抗性を示す進行性乳がんや婦人科がん患者において、客観的奏効率の向
上や生存期間の延長といった有意な臨床的ベネフィットを示しています。

背景・業界文脈

乳がんおよび婦人科がんは、世界中の女性にとって主要な健康問題であり、特に進行性
または転移性の段階では治療選択肢が限られることが課題でした。近年、標的療法の進
歩により、個別化医療の可能性が広がっていますが、依然として多くの患者が治療抵抗
性に直面しています。ADCは、癌細胞に特異的に薬物を送達するという独自のメカニズ
ムにより、このようなアンメットニーズを解決する手段として急速に注目を集めていま
す。ADC技術の進化は、リンカーの安定性、ペイロードの選択、抗体とペイロードの結
合比率（DAR）の最適化など、多岐にわたる研究開発に支えられており、その結果とし
て多様な癌種に適応可能なADCが次々と登場しています。HerHealth2026のような主要
な医学会議でADCが中心的なトピックとして議論されることは、その臨床的価値と将来
性に対する医療コミュニティの期待の表れと言えるでしょう。



今後の展望

ADCは、乳がんおよび婦人科がん治療の風景を大きく変える可能性を秘めています。今
後、さらなる臨床試験を通じて、新たなADC候補薬の評価が進められるとともに、既存
のADCの最適な使用方法や他の治療法との併用戦略が確立されることが期待されます。
また、新規の標的抗原の特定、リンカー技術のさらなる改良、そしてAIなどの先進技術
を用いた設計最適化により、より安全で効果的な次世代ADCの開発が加速するでしょ
う。これにより、治療が困難な乳がんや婦人科がんの患者に、よりパーソナライズされ
た治療選択肢が提供される未来が期待されます。

元記事: https://www.emedevents.com/blogs/medblogpage/antibody-drug-conjugates-in-breast-and-

gynecologic-cancer-at-herhealth2026

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.emedevents.com/blogs/medblogpage/antibody-drug-conjugates-in-breast-and-gynecologic-cancer-at-herhealth2026
https://www.emedevents.com/blogs/medblogpage/antibody-drug-conjugates-in-breast-and-gynecologic-cancer-at-herhealth2026


#49 インシリコ設計がRNA脂質ナノ粒子（LNP）治療薬の
分野を変革：組織特異的送達とCRISPR遺伝子編集の効率
化をAIが推進

概要

インシリコ（計算科学的）設計は、脂質ナノ粒子（LNP）およびRNA治療薬の開発分

野を根本的に変革しています。このアプローチは、脂質組成、粒子サイズ、表面電
荷、およびPEG-脂質含有量の最適化を通じて、特定の組織に特異的に作用するLNPの
設計を可能にします。siRNA-LNP製剤は、肝臓疾患、代謝性疾患、癌、および様々な

遺伝性疾患のために活発に開発されており、特に肝臓への送達は既にいくつかの承認
された製品で有効性が検証されています。LNPはまた、CRISPRベースの遺伝子編集や
mRNA治療薬の効率的で安全な送達システムとして、有望な代替手段を提供し、AI技

術がその最適化を加速しています。

公開日 2026年08月07日  InSilicoMinds  アメリカ



詳細

主要成果

インシリコ設計、すなわち計算科学的アプローチが、脂質ナノ粒子（LNP）およびRNA

治療薬の分野に革命をもたらし、その開発プロセスを加速させています。この技術は、
特定の組織に薬物を高精度で送達できる次世代LNPの合理的な設計を可能にし、これに
より治療効果の最大化と副作用の最小化が期待されます。

技術・臨床詳細

インシリコ設計は、脂質組成、粒子サイズ、表面電荷、およびPEG-脂質含有量といった
LNPの物理化学的特性を仮想的にシミュレーションし、その結果に基づいて最適なLNP

を設計することを可能にします。これにより、実験的試行錯誤の回数を大幅に削減し、
開発期間とコストを低減できます。例えば、siRNA-LNP製剤は、肝臓疾患、代謝性疾
患、癌、および様々な遺伝性疾患の治療に向けた開発が活発に進められており、肝臓へ
の効率的な送達は既に複数の承認された製品（例: オンパットロ）でその有効性が実証
されています。LNPは、mRNA治療薬（例: COVID-19ワクチン）の成功によってその信
頼性を確立しましたが、その応用範囲はCRISPRベースの遺伝子編集技術へと拡大してお
り、ゲノム編集ツールの効率的かつ安全な細胞内送達のための有望なキャリアとして期
待されています。AIを活用することで、LNPの最適な構成を予測し、特定の細胞タイプ
や臓器への標的化をさらに精密に制御することが可能になります。

背景・業界文脈

RNA治療薬は、疾患の原因となる遺伝子やタンパク質に直接作用することで、従来の小
分子薬や抗体薬では到達困難な標的に対する治療を可能にします。しかし、裸のRNA分
子は生体内で不安定であり、細胞膜を通過しにくいため、効果的な送達システムが不可
欠です。LNPは、RNA分子をカプセル化し、生体内での分解から保護しつつ、細胞内へ
の効率的な導入を可能にする最も成功した送達システムの一つです。インシリコ設計の
導入は、このLNPの設計プロセスにパラダイムシフトをもたらしています。従来の経験
的アプローチに比べ、計算科学的手法を用いることで、多数の候補LNPを迅速にスクリ
ーニングし、目的の標的化プロファイルを持つLNPを効率的に特定することが可能にな
りました。これにより、アンメットニーズの高い疾患に対するRNA治療薬の開発が加速
し、個別化医療の実現に大きく貢献することが期待されます。



今後の展望

インシリコ設計とLNPベースRNA治療薬の融合は、創薬の未来を形作る重要なトレンド
となるでしょう。この技術のさらなる発展により、肝臓以外の臓器（例えば、脳、肺、
脾臓）への標的送達がより精密に制御できるようになり、より多様な疾患に対するRNA

治療薬の応用が可能になります。また、安全性と有効性の両面で最適化されたLNPの設
計が可能になることで、臨床開発の成功率が向上し、患者への新薬提供が加速されるで
しょう。将来的には、AIと機械学習のさらなる統合により、LNP設計の自動化と予測能
力が強化され、難病治療におけるRNA治療薬の可能性が最大限に引き出されることが期
待されます。

元記事: https://insilicominds.com/lipid-nanoparticles-and-rna-therapeutics-how-in-silico-design-is-

reshaping-the-field/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://insilicominds.com/lipid-nanoparticles-and-rna-therapeutics-how-in-silico-design-is-reshaping-the-field/
https://insilicominds.com/lipid-nanoparticles-and-rna-therapeutics-how-in-silico-design-is-reshaping-the-field/


#50 FDA、ワシントン大学発の同種異系抗CD7 CAR T細胞
療法「WU-CART-007」に画期的治療薬指定：T細胞性白
血病・リンパ腫で73%の完全寛解達成

概要

FDAは、ワシントン大学医学部の研究者が開発した同種異系抗CD7 CAR T細胞療法
「WU-CART-007」に対し、再発または難治性の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（T-ALL/LBL）の成人および青年患者を対象として画期的治療薬
指定（BTD）を付与しました。初期グローバル試験では、対象患者の73%が完全寛解を

達成するという画期的な結果が示され、T細胞悪性腫瘍の治療において潜在的なゲーム
チェンジャーとなる可能性が浮上しています。この指定により、薬剤開発および審査
プロセスが加速されることが期待されます。

公開日 2026年08月06日  Siteman Cancer Center at Barnes-Jewish Hospital and WashU

Medicine  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、ワシントン大学医学部の研究者によって開発された同種
異系抗CD7 CAR T細胞療法「WU-CART-007」に対し、再発または難治性の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）の成人および青年
患者を対象として画期的治療薬指定（BTD）を付与しました。この治療法は、初期グロ
ーバル試験において73%という高い完全寛解率（CR）を達成し、T細胞悪性腫瘍の治療
に革命をもたらす可能性を示しています。

技術・臨床詳細

WU-CART-007は、同種異系（ドナー由来）のCAR T細胞を利用する点で、既存の自家
CAR T細胞療法とは異なります。従来のCAR T細胞療法では患者自身のT細胞を使用する
ため、製造に時間がかかり、病状が進行した患者には適用が難しい場合があります。
WU-CART-007は、健康なドナーから採取したT細胞を遺伝子改変し、癌細胞に発現する
CD7抗原を標的とするCAR（キメラ抗原受容体）を発現させます。同時に、GVHD（移
植片対宿主病）のリスクを低減するため、ドナーT細胞内の特定の遺伝子を編集する技
術が組み込まれています。初期の臨床試験では、WU-CART-007を投与された再発また
は難治性のT-ALL/LBL患者において、73%が完全寛解を達成し、多くの患者で病勢が完
全に制御されたことが報告されました。これは、T細胞悪性腫瘍という治療選択肢が極
めて限られている領域において、前例のない治療効果を示しています。

背景・業界文脈

T細胞悪性腫瘍は、B細胞性悪性腫瘍と比較して、CAR T細胞療法の開発が困難でした。
その主な理由の一つは、標的となるT細胞抗原が、治療に使用するCAR T細胞自身にも発
現しているため、CAR T細胞が互いに攻撃し合う「T細胞アロレクティビティ」や「CAR

T細胞自壊」といった問題が生じることでした。WU-CART-007は、この課題を克服する
ために、CD7抗原に対する高い選択性と、T細胞自壊を防ぐための遺伝子編集技術を組
み合わせることで成功を収めています。画期的治療薬指定は、重篤な疾患に対する新た
な治療法で、既存の治療法と比較して臨床的に有意な改善をもたらす可能性のある薬剤
に与えられ、FDAの審査プロセスが加速されます。この指定は、WU-CART-007がT細胞
悪性腫瘍治療の風景を根本的に変える可能性が高いことを示唆しています。



今後の展望

WU-CART-007のBTD取得は、この画期的なCAR T細胞療法が早期に患者に届けられるた
めの重要な一歩となります。今後、大規模な臨床試験を通じてその安全性と有効性がさ
らに検証されることになりますが、初期の成功は、同種異系CAR T細胞療法の可能性を
広げ、より多くの癌患者に希望をもたらすものとして期待されています。この技術は、
T細胞悪性腫瘍だけでなく、他の自己免疫疾患や固形腫瘍に対する同種異系細胞療法の
開発にも道を開く可能性があります。今後の臨床開発の進展が、世界中の医療コミュニ
ティから注目されています。

元記事: https://siteman.washu.edu/fda-grants-breakthrough-therapy-designation-to-treatment-for-rare-

blood-cancers/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://siteman.washu.edu/fda-grants-breakthrough-therapy-designation-to-treatment-for-rare-blood-cancers/
https://siteman.washu.edu/fda-grants-breakthrough-therapy-designation-to-treatment-for-rare-blood-cancers/


#51 乳がん治療向け次世代ADCの開発課題と進歩：送達生
物学の最適化が成功の鍵

概要

Expert Opinion on Drug Deliveryに掲載されたレビューは、乳がんの治療抵抗性疾患に
対する次世代抗体薬物複合体（ADC）の開発における進歩と課題を統合的に評価しま
した。本レビューは、ADCの設計が標的送達と強力な細胞傷害性ペイロードの組み合

わせに重点を置く一方で、その臨床的成功はペイロードの効力以上に送達生物学によ
って制限されることが多いと指摘しています。1990年から2026年までの文献を分析
し、乳がんにおけるADCの臨床的および翻訳的実施に関する重要な知見を提供してい

ます。この専門家の意見は、ADC開発の方向性を決定する上で極めて重要です。

公開日 2026年08月12日  PubMed (Expert Opinion on Drug Delivery)  アメリカ



詳細

主要成果

専門家による最新のレビューは、乳がんの治療抵抗性疾患に対する次世代抗体薬物複合
体（ADC）の開発状況を詳細に分析し、その成功は薬物のペイロード効力よりも「送達
生物学」の最適化にかかっていると結論付けました。この見解は、ADC開発戦略におい
て、抗体-リンカー-ペイロードシステムの設計と生体内での挙動の理解が最も重要であ
ることを強調しています。

技術・臨床詳細

ADCは、抗体の特異性を利用して癌細胞に直接細胞傷害性薬物（ペイロード）を送り込
むことで、従来の化学療法よりも副作用を抑えつつ高い効果を目指す治療法です。レビ
ューでは、1990年から2026年までの広範な文献を統合し、乳がん治療におけるADC設
計の進化と、それに伴う臨床的・翻訳的実施の進歩を詳細に解説しています。次世代
ADCは、より安定したリンカー、より強力なペイロード、および改善された抗体とペイ
ロードの結合比率（DAR）を特徴としています。しかし、専門家の意見として、たとえ
強力なペイロードを持っていたとしても、ADCが癌細胞に効率的に到達し、細胞内で適
切に薬物を放出できなければ、その効果は限定的であると指摘されています。つまり、
血中安定性、腫瘍組織への浸透、癌細胞への内在化、および細胞内での薬物放出メカニ
ズムといった「送達生物学」の側面が、ADCの臨床的成功を左右する決定的な要因であ
るとされています。

背景・業界文脈

乳がんは、世界中の女性に最も多く見られる癌の一つであり、特にトリプルネガティブ
乳がん（TNBC）やHER2低発現乳がんのような治療抵抗性サブタイプでは、新たな治療
選択肢が強く求められています。ADCは、これらのアンメットニーズに対応する有望な
モダリティとして急速に発展してきました。トラスツズマブ デルクステカン（T-DXd）
やサシツズマブ ゴビテカン（Sacituzumab govitecan）といった一部のADCは、既に乳
がん治療において顕著な臨床的成功を収めていますが、その一方で、全てのADCが期待
通りの効果を発揮するわけではありません。このレビューは、単に「強力な薬物を標的
抗体に結合させる」だけでなく、「どのように薬物を送達するか」という側面の重要性
を改めて浮き彫りにしています。送達生物学の最適化は、ADCの安全性プロファイルを
改善し、治療指数を向上させるためにも不可欠であり、業界全体の研究開発の方向性に
大きな影響を与えるでしょう。



今後の展望

今後、乳がん治療向けの次世代ADC開発は、送達生物学の課題を解決することに重点を
置くことが予想されます。これには、より効率的な細胞内在化経路の発見、腫瘍微小環
境に応答して薬物を放出するスマートリンカーの開発、および異種腫瘍内（intra-tumor

heterogeneity）に対応できる多機能ADCの設計などが含まれます。また、AIや計算化学
を用いたインシリコ設計が、これらの送達課題を克服するためのLNPやADCの最適化に
貢献する可能性があります。研究者や製薬企業は、単に癌細胞を殺傷する能力だけでな
く、薬物が癌細胞にどのように到達し作用するかというメカニズムを深く理解すること
で、乳がん患者により効果的かつ安全な治療法を提供できるようになるでしょう。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42544919/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42544919/


#52 ダナファーバーがん研究所が分子糊分解剤の新規プラ
ットフォームを開発：未治療標的をアンロックし、初の代
謝活性化分子糊を発見

概要

ダナファーバーがん研究所の研究者らは、これまで創薬困難とされてきた癌標的を攻

撃する分子糊分解剤（molecular glue degraders, MGDs）を体系的に発見するための革
新的なプラットフォームを開発しました。このスケーラブルなプラットフォームは、
代謝的に活性化される初の分子糊を特定することにも繋がり、MGDsの癌治療への応

用範囲を大幅に拡大する可能性を秘めています。同時に、Vividion Therapeuticsの研究
者も、KEAP1を標的とするNRF2分子糊分解剤VVD-065およびVVD-130037の発見を報
告しており、後者は現在第1相臨床試験が進行中です。これらの進展は、難治性癌に対

する新たな治療法開発に大きな期待を寄せます。

公開日 2026年08月10日  Facebook (reposting Dana-Farber Cancer Institute news)  アメリカ



詳細

主要成果

ダナファーバーがん研究所の研究者らが、これまで創薬が困難であった
（undruggable）癌標的を攻略するための新たな分子糊分解剤（molecular glue
degraders, MGDs）発見プラットフォームを開発しました。このプラットフォームは、
世界で初めて「代謝的に活性化される分子糊」を特定することに成功し、MGDsの治療
応用範囲を飛躍的に拡大する可能性を示しています。

技術・臨床詳細

開発されたプラットフォームは、MGDsを体系的かつ効率的にスクリーニングし、特定
することを可能にします。MGDsは、細胞内のE3ユビキチンリガーゼと特定の標的タン
パク質との間に「糊」のように作用し、両者を強制的に結合させることで、標的タンパ
ク質の分解を引き起こします。これにより、従来の薬物ではアプローチできなかった病
態関連タンパク質を排除することができます。今回の研究の画期的な点は、代謝活性化
を必要とするMGDを発見したことです。これは、特定の代謝条件や酵素が存在する細
胞でのみ活性化されることを意味し、薬物の選択性を高め、オフターゲット効果を減少
させる可能性を秘めています。さらに、この技術の進展を受けて、 Vividion
Therapeuticsの研究者たちは、KEAP1を標的とするNRF2分子糊分解剤であるVVD-065と
VVD-130037の発見を発表しました。特にVVD-130037は、現在第1相臨床試験が進行中
であり、固形腫瘍に対する臨床的有効性と安全性が評価されています。

背景・業界文脈

プロテイン分解誘導キメラ（PROTAC）やMGDsなどの標的タンパク質分解（TPD）技術
は、近年、創薬分野で最も注目されるフロンティアの一つです。従来の小分子薬がタン
パク質の機能を阻害するのに対し、TPD技術はタンパク質そのものを細胞内から除去す
るという根本的に異なるアプローチをとります。これにより、これまで創薬不可能とさ
れてきた多くの標的（例えば、転写因子や足場タンパク質）にアクセスする道が開かれ
ます。特にMGDsは、既存の薬剤では困難な低親和性相互作用を誘導できるため、その
ポテンシャルは極めて高いです。ダナファーバーがん研究所によるこのプラットフォー
ム開発は、MGDsの発見プロセスを加速し、新薬開発のボトルネックを解消する上で重
要な役割を果たすでしょう。Vividion Therapeuticsの臨床進展も、MGDが単なる研究段
階の技術ではなく、具体的な治療薬として実用化されつつあることを示しています。



今後の展望

この分子糊分解剤発見プラットフォームと代謝活性化MGDの発見は、癌治療における
新たなブレークスルーへの期待を高めます。将来的には、より多くの創薬困難な標的が
MGDsによって攻略され、多様な癌種に対する革新的な治療法が生まれる可能性があり
ます。Vividion TherapeuticsのVVD-130037の臨床試験の成功は、この技術の実用化をさ
らに後押しするでしょう。研究者や製薬企業は、MGDsの作用機序のさらなる解明、安
全性プロファイルの最適化、および併用療法の開発を通じて、患者に届ける治療選択肢
を拡大していくことが期待されます。これは、個別化医療の進化と、難治性癌の予後改
善に大きく貢献する重要な動きです。

元記事: https://www.facebook.com/gennews/posts/novel-molecular-glue-discovery-platform-unlocks-

undruggable-cancer-targetsnow-in/1499472768890736/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/gennews/posts/novel-molecular-glue-discovery-platform-unlocks-undruggable-cancer-targetsnow-in/1499472768890736/
https://www.facebook.com/gennews/posts/novel-molecular-glue-discovery-platform-unlocks-undruggable-cancer-targetsnow-in/1499472768890736/


#53 Peking UniversityがmRNA肺送達のボトルネックを
打開：SynTar脂質ナノ粒子が標的型肺送達の新戦略を実現

概要

Peking Universityの研究チームは、mRNAの標的型肺送達におけるボトルネックを打開
するため、革新的なSynTar脂質ナノ粒子（SynTar LNP）プラットフォームを開発しま
した。このプラットフォームは、脂質組成の最適化と抗体媒介による標的修飾を組み

合わせることで、従来のLNPシステムと比較してmRNAの肺への送達効率を大幅に向上
させます。特に、SM-102 LNPシステムを基盤とした4成分肺標的LNPシステム（4C-

DOTAP LNP）は、優れた肺送達能力を示し、嚢胞性線維症や肺がんなどの肺疾患に対

するmRNA治療薬の可能性を大きく広げるものです。

公開日 2026年08月10日  SINOPEG  中国



詳細

主要成果

Peking Universityの研究チームは、mRNAの肺への効率的かつ標的特異的な送達を可能
にする、画期的なSynTar脂質ナノ粒子（SynTar LNP）プラットフォームを開発しまし
た。この新技術は、現在のmRNA治療薬開発における主要な課題の一つであった肺送達
のボトルネックを打開し、嚢胞性線維症や肺がんなど、様々な肺疾患に対するmRNA治
療薬の応用範囲を大幅に拡大する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

SynTar LNPプラットフォームは、二つの主要な戦略を組み合わせています。一つは、
mRNA送達のために最適化された脂質組成の設計であり、もう一つは、特定の肺細胞を
標的とするための抗体媒介性修飾の導入です。研究チームは、COVID-19ワクチンで成
功を収めたSM-102 LNPシステムを基盤として、DOTAP（ジオリエイルオキシプロピル
トリメチルアンモニウムクロリド）とDSPE-PEG-Mal（ポリエチレングリコール修飾リ
ン脂質）を含む4成分からなる新しい肺標的LNPシステム（4C-DOTAP LNP）を構築しま
した。この4C-DOTAP LNPは、in vitroおよびin vivoの実験で、従来のLNPシステムと比
較して格段に優れた肺送達能力を示すことが実証されました。抗体媒介性標的修飾によ
り、LNPは肺組織内の特定の細胞タイプに選択的に結合し、mRNAを効率的に細胞内へ
導入することが可能となります。これにより、治療効果を高めつつ、全身性の副作用を
低減することが期待されます。

背景・業界文脈

mRNA治療薬は、その多様な応用可能性から、近年最も注目されている創薬モダリティ
の一つです。しかし、mRNAは不安定な分子であり、適切な送達システムなしには標的
細胞に到達できません。LNPはmRNA治療薬の送達において最も成功しているプラット
フォームですが、ほとんどのLNPは主に肝臓に蓄積する傾向があり、肝臓以外の臓器、
特に肺への効率的な送達は大きな課題でした。肺疾患は世界中で罹患率と死亡率が高い
疾患であり、喘息、COPD、肺がん、嚢胞性線維症、特発性肺線維症など、多くのアン
メットニーズが存在します。SynTar LNPプラットフォームは、これらの肺疾患に対する
mRNA治療薬の臨床応用を加速させる上で、極めて重要なブレークスルーとなります。
従来の吸入療法では達成困難であった細胞内遺伝子導入を可能にすることで、新たな治
療選択肢が生まれることが期待されます。



今後の展望

SynTar LNPプラットフォームの開発は、mRNA治療薬の適用範囲を肺疾患へと広げる画
期的な一歩です。今後、このプラットフォームを用いたmRNA治療薬候補が前臨床およ
び臨床試験に進展し、肺疾患患者の治療に革新をもたらすことが期待されます。肺がん
細胞への特異的な遺伝子編集や、嚢胞性線維症におけるCFTR遺伝子発現の回復など、
様々な応用が考えられます。また、この技術は、他の臓器への標的送達LNPシステムの
開発にもインスピレーションを与え、mRNA治療薬の全体的な進歩に貢献するでしょ
う。将来的には、個別化されたmRNA治療薬が、より多くの疾患領域で患者の生活の質
を向上させる可能性を秘めています。

元記事: https://www.sinopeg.com/breaking-the-bottleneck-of-mrna-pulmonary-delivery-syntar-lipid-

nanoparticles-enable-a-novel-strategy-for-targeted-lung-delivery_n281

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.sinopeg.com/breaking-the-bottleneck-of-mrna-pulmonary-delivery-syntar-lipid-nanoparticles-enable-a-novel-strategy-for-targeted-lung-delivery_n281
https://www.sinopeg.com/breaking-the-bottleneck-of-mrna-pulmonary-delivery-syntar-lipid-nanoparticles-enable-a-novel-strategy-for-targeted-lung-delivery_n281


#54 ナノメディシンが膠芽腫の血液脳関門を克服：標的送
達、刺激応答性、AI活用で治療を革新

概要

ナノメディシンは、最も攻撃的な脳腫瘍である膠芽腫（GBM）の治療において、主要
な障壁である血液脳関門（BBB）を克服するための有望な解決策として注目されてい
ます。研究者らは、薬物カーゴを保護し、循環を改善し、BBBを横断する輸送に関与

する特定の受容体と相互作用するようにナノ粒子を設計しています。本レビューで
は、BBB透過型、刺激応答性、および生体模倣ナノメディシンの可能性と限界を探
り、腫瘍内の条件に応答して薬物を放出する刺激応答性ナノ粒子の開発が進められて

いることを強調しています。さらに、人工知能（AI）を活用したナノマテリアル設計
が個別化治療の開発を加速すると議論されています。

公開日 2026年08月13日  Drug Target Review  イギリス



詳細

主要成果

ナノメディシンは、最も悪性度の高い脳腫瘍である膠芽腫（GBM）の治療において、長
年の課題であった血液脳関門（BBB）の克服に向けた画期的な解決策として大きな期待
を集めています。研究者たちは、薬物カーゴを効果的に保護し、血中循環時間を延長
し、BBBの特定の受容体と相互作用して脳内に薬物を効率的に送達するナノ粒子の設計
に注力しています。

技術・臨床詳細

本レビューは、BBBを透過する様々なタイプのナノメディシン、すなわち脂質ベース、
ポリマーベース、無機質ベースのナノ粒子について評価しています。これらのナノ粒子
は、表面に特定のリガンド（例：トランスフェリン受容体標的化ペプチド）を修飾する
ことで、BBBの透過性を高め、脳内への薬物取り込みを促進するように設計されていま
す。特に注目されているのは、刺激応答性ナノ粒子です。これらは、腫瘍微小環境の特
定の条件（低pH、過剰発現酵素、低酸素、局所的な温度上昇など）に応答して薬物を
放出するように設計されており、これにより薬物の選択的な送達と副作用の低減が可能
になります。例えば、GBM細胞周辺の低pH環境を利用して、酸性条件下で不安定にな
るリンカーを持つナノ粒子が開発されています。さらに、生体模倣ナノ粒子、例えば細
胞膜でコーティングされたナノ粒子は、生体適合性を高め、免疫系からの排除を回避す
るのに役立ちます。また、人工知能（AI）を用いたナノマテリアル設計は、これらの複
雑なナノ粒子の組成や構造を最適化し、BBB透過性や腫瘍標的化能を予測する上で強力
なツールとして活用されています。

背景・業界文脈

膠芽腫（GBM）は、非常に予後不良な脳腫瘍であり、現在の治療法（手術、放射線療
法、化学療法）にもかかわらず、ほとんどの患者が診断から2年以内に死亡します。治
療が困難な主な理由の一つは、BBBが多くの抗癌剤の脳内到達を阻害するため、腫瘍へ
の十分な薬物濃度が得られないことです。ナノメディシンは、従来の薬物では不可能だ
った方法でBBBを克服し、腫瘍細胞に直接薬物を送達する可能性を秘めています。これ
により、全身性の毒性を最小限に抑えながら、GBMの治療効果を向上させることが期待
されます。この分野の研究は、分子生物学、材料科学、ナノテクノロジー、そして最近
ではAIといった学際的なアプローチによって推進されており、アンメットニーズの高い
GBM治療に新たな希望をもたらしています。



今後の展望

ナノメディシンによるGBM治療は、まだ初期段階にありますが、その潜在的な影響は計
り知れません。今後、臨床試験を通じて、これらの革新的なナノ粒子の安全性と有効性
が検証されることが不可欠です。特に、刺激応答性システムやAI支援設計は、個別化さ
れた高精度なGBM治療の実現に向けて重要な役割を果たすと期待されています。将来的
には、これらのナノメディシンが標準治療と併用されることで、GBM患者の生存率と生
活の質の改善に大きく貢献する可能性があります。研究者たちは、BBBの複雑さをさら
に解明し、より安全かつ効率的なナノ粒子送達戦略を開発することに引き続き取り組ん
でいくでしょう。

元記事: https://www.drugtargetreview.com/news/nanomedicine-for-glioblastoma-overcoming-the-

blood-brain-barrier/2136211.article

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.drugtargetreview.com/news/nanomedicine-for-glioblastoma-overcoming-the-blood-brain-barrier/2136211.article
https://www.drugtargetreview.com/news/nanomedicine-for-glioblastoma-overcoming-the-blood-brain-barrier/2136211.article


#55 CDMO業界の能力不足が深刻化：バイオ医薬品企業の
半数が哺乳類細胞生産CDMOの確保に課題、高度治療薬分
野で特に顕著

概要

バイオ医薬品業界において、契約開発製造受託機関（CDMO）の製造能力不足が依然

として深刻な問題となっています。最新の調査によると、バイオ医薬品企業のほぼ半
数が、哺乳類細胞生産に必要な能力を持つCDMOを見つけることに困難を抱えていま
す。CDMOは積極的に能力を拡大しているものの、遺伝子治療、ウイルスベクター、

細胞治療といった高度なバイオ治療分野での需要が爆発的に増加しており、特にこれ
らの分野でCDMOの可用性に著しい制約が生じていることが報告されています。この
能力不足は、新薬開発の加速と市場投入に大きな影響を与えています。

公開日 2026年08月12日  Contract Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

バイオ医薬品業界は、契約開発製造受託機関（CDMO）の製造能力不足という慢性的な
課題に直面し続けています。調査によると、バイオ医薬品企業の約半数が、特に哺乳類
細胞を利用した治療薬の生産において、適切なCDMOを見つけることに困難を抱えてい
ると回答しており、この能力不足がイノベーションと市場投入を阻害する要因となって
います。

技術・臨床詳細

哺乳類細胞培養は、モノクローナル抗体、組換えタンパク質、および多くの高度なバイ
オ治療薬の製造において不可欠な技術です。これらの複雑な生物製剤の製造には、高度
な専門知識、大規模な施設、厳格な品質管理体制が求められます。CDMO業界は、この
需要に応えるべく製造施設の拡張や新技術への投資を積極的に行っていますが、特に遺
伝子治療、ウイルスベクター製造、細胞治療といった高度な治療分野での需要の急増
が、既存の能力を上回るペースで進んでいます。これらの分野では、従来のバイオ医薬
品とは異なる特殊な製造プロセスや規制要件が必要とされるため、限られたCDMOしか
対応できないのが現状です。このため、高度なバイオ治療薬の開発企業は、製造パート
ナーの確保に苦慮し、開発タイムラインの遅延やコスト増加に直面しています。

背景・業界文脈

バイオ医薬品市場は、癌、自己免疫疾患、遺伝性疾患などの治療において、その高い有
効性から急速に拡大しています。特に細胞・遺伝子治療は、従来の治療法では不可能だ
った疾患の根本治療を可能にする「生きる薬」として大きな注目を集めています。しか
し、これらの複雑なバイオ治療薬の開発・製造は、初期段階から専門的な技術と多額の
設備投資を必要とします。多くのバイオテクノロジー企業は、自社で全ての製造能力を
持つことが困難なため、CDMOに開発および製造プロセスをアウトソースしています。
しかし、需要の急増と専門知識を持つCDMOの不足が、業界全体の成長を妨げるボトル
ネックとなっています。この能力不足は、特に中小規模のバイオ企業にとって、画期的
な治療薬の臨床開発から商業化への道を阻む重大な障壁となっています。



今後の展望

CDMO能力不足の解消には、業界全体での協力と戦略的な投資が不可欠です。CDMO

は、新たな施設建設、最先端技術（連続生産、AI駆動型最適化など）の導入、および熟
練した人材の育成に引き続き投資を行う必要があります。製薬企業側も、早期から
CDMOと緊密に連携し、長期的なパートナーシップを構築することが重要です。また、
政府や規制当局は、製造拠点の確保やサプライチェーンの強靭化を支援するための政策
を検討する必要があるでしょう。この能力不足が解消されれば、バイオ医薬品の開発が
さらに加速し、より多くの患者に革新的な治療法が迅速に届けられることが期待されま
す。

元記事: https://www.contractpharma.com/the-cdmo-capacity-crunch-persists/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.contractpharma.com/the-cdmo-capacity-crunch-persists/


#56 Monte Rosa Therapeuticsの分子糊分解剤MRT-
6160、第1相でVAV1を90%以上分解しサイトカイン抑制
を達成：ノバルティスが複数の第2相試験開始へ

概要

Monte Rosa Therapeuticsは、企業プレゼンテーションで3つの臨床プログラムが2026

年中に第2相試験に進展する予定であることを発表しました。同社のAI駆動型QuEENプ
ラットフォームによって創出された分子糊分解剤（MGD）MRT-6160は、第1相試験で
VAV1タンパク質を90%以上分解し、強力なサイトカイン抑制を達成しました。この有

望な結果を受けて、ノバルティスが複数の第2相臨床試験を2026年中に開始する予定
であり、難治性疾患に対する新たな治療アプローチとしてのMGDの可能性を強く示し
ています。

公開日 2026年08月07日  Quartr  スウェーデン



詳細

主要成果

Monte Rosa Therapeuticsは、企業プレゼンテーションで、同社の主要な分子糊分解剤
（MGD）プログラムであるMRT-6160が、第1相臨床試験においてVAV1タンパク質を
90%以上分解し、強力なサイトカイン抑制を達成したと報告しました。この画期的な成
果は、同社のAI駆動型QuEENプラットフォームの有効性を裏付け、難治性疾患に対する
新たな治療アプローチとしてのMGDの可能性を強く示しています。ノバルティスが
2026年中に複数の第2相試験を開始する予定であり、その臨床的価値がさらに検証され
ることになります。

技術・臨床詳細

Monte Rosa Therapeuticsは、AI駆動型タンパク質-タンパク質相互作用予測と合理的設
計を活用した独自のQuEEN（Quantitative and Enriched Endogenous Degrader）プラッ
トフォームを用いて、新規MGDを創出しています。MGDは、細胞内のE3ユビキチンリ
ガーゼと特定の標的タンパク質との間に「分子糊」のように作用し、両者を強制的に結
合させることで標的タンパク質の分解を引き起こします。これにより、従来の薬剤では
アプローチが困難であった多くの病態関連タンパク質を細胞内から除去することが可能
になります。

MRT-6160は、VAV1タンパク質を標的とするMGDであり、第1相試験において、投与さ
れた患者のVAV1レベルが90%以上分解されるという顕著な薬力学的効果を示しました。
VAV1は、T細胞の活性化経路において重要な役割を果たすタンパク質であり、その分解
は過剰な免疫応答が関与する疾患の治療に特に重要です。VAV1の分解と同時に、強力
なサイトカイン抑制が観察されたことは、MRT-6160が疾患の病態メカニズムに深く介
入し、抗炎症効果や免疫調節効果を発揮する可能性を示唆しています。この有望な第1

相結果を受けて、共同開発パートナーであるノバルティスは、2026年中にMRT-6160の
複数の第2相臨床試験を開始する予定であり、その有効性と安全性プロファイルをより
大規模な患者集団で評価することになります。



背景・業界文脈

分子糊分解剤（MGD）は、標的タンパク質分解（TPD）技術の主要なモダリティの一つ
として、近年、創薬分野で最も注目されている技術です。従来の小分子薬が標的タンパ
ク質の機能を阻害するのに対し、MGDはタンパク質そのものを分解・排除するという
異なるアプローチをとるため、これまでの創薬が不可能であった（undruggable）標的
に対する治療を可能にする可能性を秘めています。Monte RosaのQuEENプラットフォ
ームのようなAI駆動型設計は、MGD候補の発見と最適化を加速し、従来の試行錯誤型の
アプローチに比べて開発期間とコストを大幅に削減できるという点で、創薬プロセスに
革命をもたらしています。ノバルティスのような大手製薬企業が、Monte RosaのMGD

プログラムに積極的に投資し、後期臨床開発に進めていることは、この技術が持つ臨床
的価値と商業的可能性に対する業界の強い期待を反映しています。

今後の展望

MRT-6160の第2相試験の進展は、Monte Rosa TherapeuticsおよびMGD分野全体にとっ
て重要なマイルストーンとなるでしょう。もしこれらの試験で良好な結果が得られれ
ば、MGDが多様な炎症性疾患や自己免疫疾患、さらには癌などの治療において、強力
かつ選択性の高い新たな治療選択肢となることが期待されます。Monte Rosaは、今後2

年間で追加のIND（治験薬申請）を提出する予定であり、そのパイプラインはさらに拡
大していくと見られています。AIとタンパク質分解技術の融合は、創薬の未来を形作る
主要なトレンドの一つとして、今後も継続的な注目を集めるでしょう。

元記事: https://quartr.com/events/monte-rosa-therapeutic-inc-glue-corporate-presentation_FepTusNc

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://quartr.com/events/monte-rosa-therapeutic-inc-glue-corporate-presentation_FepTusNc


#57 Eurofins CDMO Alphoraがキロラボおよび高活性原
薬（HPAPI）製造能力を拡張：ADC統合提供体制を強化

概要

Eurofins CDMO Alphoraは、カナダのミシサガにあるキロラボおよび高活性原薬
（HPAPI）の開発・製造能力を大幅に拡張しました。この戦略的な拡張は、プロセス開
発、スケールアップ、および非高活性・高活性プログラムの製造活動における高まる

柔軟性への需要に対応するものです。同社は、モノクローナル抗体（mAb）、タンパ
ク質、抗体薬物複合体（ADC）の開発・製造、および無菌充填を含む広範なバイオロ
ジクス能力を提供しており、今回の拡張により、ADCのリンカーおよびペイロードの

製造を含む完全統合型ADC提供体制をさらに強化し、顧客のタイムラインとサプライ
チェーンの複雑性を大幅に削減することを目指します。

公開日 2026年08月13日  Las Vegas Sun News (via Business Wire)  アメリカ



詳細

主要成果

Eurofins CDMO Alphoraは、カナダのミシサガにある拠点において、キロラボおよび高
活性原薬（HPAPI）の開発・製造能力を大幅に拡張しました。この重要な投資は、高ま
る顧客需要に対応し、特に抗体薬物複合体（ADC）を含む次世代バイオコンジュゲート
治療薬の製造における完全統合型サービス提供体制を強化することを目的としていま
す。

技術・臨床詳細

今回の拡張により、Eurofins CDMO Alphoraは、グラムスケールからキログラムスケー
ルまでのプロセス開発、スケールアップ、およびGMP（医薬品製造管理および品質管理
基準）製造における柔軟性と容量が向上します。HPAPI対応施設は、ADCのペイロード
（強力な細胞傷害性薬物）やリンカーの合成・製造に不可欠です。これらの薬物は極め
て強力であり、製造過程で厳格な封じ込めと安全対策が求められます。同社は既に、モ
ノクローナル抗体（mAb）や他のタンパク質の開発・製造、および無菌充填サービスを
含む幅広いバイオロジクス能力を提供しています。今回の拡張は、ADCの抗体成分と薬
物成分（ペイロードとリンカー）の両方の製造能力を強化することで、顧客に「抗体か
ら最終ADC製剤まで」のエンドツーエンドの統合型ソリューションを提供することを可
能にします。これにより、複数のベンダーを管理する手間を省き、開発タイムラインを
短縮し、サプライチェーンの複雑性を低減することができます。

背景・業界文脈

抗体薬物複合体（ADC）は、癌治療における最も有望なモダリティの一つとして急速に
発展しており、その開発・製造には高度な専門知識と設備が必要です。ADCは、標的化
された抗体、強力な細胞傷害性ペイロード、そして両者を結合する安定したリンカーと
いう三つの主要な要素で構成されます。特にペイロードは高活性であるため、その取り
扱いには特殊な施設と厳格な安全基準が求められます。近年、ADCのパイプラインが拡
大するにつれて、専門的なCDMOへの需要が世界的に高まっていますが、その供給は限
られています。Eurofins CDMO Alphoraのような企業がHPAPIおよびADC製造能力を拡張
することは、この市場のボトルネックを解消し、画期的な癌治療薬を迅速に患者に届け
る上で極めて重要です。



今後の展望

Eurofins CDMO Alphoraの能力拡張は、次世代ADCおよびその他の高活性バイオコンジ
ュゲート治療薬の開発・製造を加速させる上で重要な役割を果たすでしょう。統合され
たサービス提供は、製薬企業がR&D段階から商業化までをシームレスに進めることを可
能にし、全体的な効率性とコスト効率を向上させます。この投資は、ADC市場の継続的
な成長をサポートし、より安全で効果的な癌治療薬の開発を促進することに貢献しま
す。今後、同社がどのような新規ADCプロジェクトを支援し、市場に貢献していくかが
注目されます。

元記事: https://lasvegassun.com/news/2026/aug/13/eurofins-cdmo-alphora-expands-kilolab-and-high-

pot/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://lasvegassun.com/news/2026/aug/13/eurofins-cdmo-alphora-expands-kilolab-and-high-pot/
https://lasvegassun.com/news/2026/aug/13/eurofins-cdmo-alphora-expands-kilolab-and-high-pot/


#58 ReCode Therapeutics、嚢胞性線維症財団からの資金
調達と遺伝子編集企業との提携を発表：SORT LNPプラッ
トフォームでRCT2100のPhase 2a試験を加速

概要

ReCode Therapeuticsは、嚢胞性線維症財団からの新たな資金調達と、主要な遺伝子編

集企業との戦略的提携を発表しました。同社の独自の選択的臓器標的化（SORT）脂質
ナノ粒子（LNP）プラットフォームは、遺伝子医薬を疾患に関与する特定の臓器、組
織、細胞に高精度かつ標的的に送達することを可能にします。これにより、治療の有

効性と効力を大幅に向上させることが期待されます。ReCodeの主要プログラムである
RCT2100は、嚢胞性線維症（CF）においてFDAからファストトラック指定を受けてお
り、現在進行中の第2a相試験は完全に登録されています。これらの進展は、嚢胞性線

維症を含む遺伝性疾患に対する革新的な治療法開発を加速させるものです。

公開日 2026年08月06日  BioSpace (via Business Wire)  アメリカ



詳細

主要成果

ReCode Therapeuticsは、嚢胞性線維症財団からの新たな資金調達と、主要な遺伝子編
集企業との戦略的提携を発表しました。これらの進展は、同社の画期的な選択的臓器標
的化（SORT）脂質ナノ粒子（LNP）プラットフォームをさらに発展させ、嚢胞性線維症
（CF）を含む遺伝性疾患に対する遺伝子医薬の開発を加速させるものです。特に、同社
の主要プログラムであるRCT2100の第2a相試験は完全に登録を終え、臨床開発が着実に
進行しています。

技術・臨床詳細

ReCode TherapeuticsのSORT LNPプラットフォームは、遺伝子医薬、特にmRNAや
siRNA、そしてCRISPR遺伝子編集ツールを、疾患に特異的に関与する臓器、組織、細胞
に高精度で送達することを可能にする独自の技術です。このプラットフォームは、LNP
の脂質組成や表面特性を精密に調整することで、特定の細胞受容体や分子マーカーを認
識し、標的臓器への取り込み効率を劇的に向上させます。これにより、治療薬のオフタ
ーゲット効果を最小限に抑えつつ、疾患部位での薬物濃度を最大化し、治療の有効性と
安全性を高めることが期待されます。

ReCodeの主力プログラムであるRCT2100は、嚢胞性線維症の治療薬候補であり、既に
FDAからファストトラック指定を受けています。嚢胞性線維症は、CFTR遺伝子の変異に
よって引き起こされる遺伝性疾患で、肺や消化器系に重篤な症状をもたらします。
RCT2100は、SORT LNPを用いて機能的なCFTR mRNAを肺細胞に送達し、欠陥のあるタ
ンパク質を補完することで疾患の根本原因に対処することを目指しています。現在進行
中の第2a相試験は完全に患者登録を完了しており、安全性、薬物動態、および初期の有
効性データが今後発表される予定です。



背景・業界文脈

遺伝性疾患の治療において、遺伝子編集やmRNA治療は大きな期待を集めていますが、
これらの治療薬の「どこに、どれだけ、いつ」送達するかという問題は依然として大き
な課題です。LNPはmRNAワクチンでその有効性が証明された主要な送達システムです
が、全身投与されたLNPのほとんどは肝臓に蓄積する傾向があります。ReCodeのSORT
LNP技術は、この課題を克服し、肝臓以外の特定の臓器（特に肺）への標的送達を可能
にする画期的なアプローチです。嚢胞性線維症財団からの資金提供や、主要な遺伝子編
集企業との提携は、この技術の潜在的な価値と、嚢胞性線維症治療におけるアンメット
ニーズの大きさを明確に示しています。これらのパートナーシップは、技術開発を加速
し、臨床応用の可能性を広げる上で不可欠です。

今後の展望

RCT2100の第2a相試験の結果は、ReCode Therapeuticsにとってだけでなく、SORT LNP
プラットフォーム技術全体にとっても重要なマイルストーンとなるでしょう。もし有望
な結果が得られれば、この技術が嚢胞性線維症以外の様々な遺伝性疾患や、他の臓器を
標的とする治療薬に応用される可能性が大きく広がります。ReCodeは、新たな資金調
達と提携を通じて、研究開発パイプラインをさらに強化し、遺伝子医薬の標的送達にお
けるリーダーとしての地位を確立することを目指しています。将来的には、より多くの
患者に、より安全で効果的な遺伝子治療が提供されることが期待されます。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/recode-therapeutics-announces-new-funding-from-

the-cystic-fibrosis-foundation-collaboration-with-a-leading-gene-editing-company-and-leadership-

transition

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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https://www.biospace.com/press-releases/recode-therapeutics-announces-new-funding-from-the-cystic-fibrosis-foundation-collaboration-with-a-leading-gene-editing-company-and-leadership-transition


#59 FDA、原発性硬化性胆管炎（PSC）による胆汁うっ滞
性掻痒症治療薬volixibatに画期的治療薬および希少疾病用
医薬品指定を付与

概要

FDAは、原発性硬化性胆管炎（PSC）に関連する胆汁うっ滞性掻痒症の治療薬として、

治験薬であるイレアル胆汁酸トランスポーター（IBAT）阻害剤volixibatに対し、画期的
治療薬指定（BTD）および希少疾病用医薬品指定（ODD）を付与しました。この指定
は、第2b相VISTAS試験のトップライン結果に基づいています。VISTAS試験では、

volixibatが中等度から重度の掻痒症患者において、かゆみの重症度を統計的に有意に
改善し、血清胆汁酸レベルの減少をもたらしたことが示されました。この二重指定
は、PSC患者のアンメットニーズに応える新たな治療薬の早期開発と承認を促進する

ものです。

公開日 2026年08月10日  HCPLive  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、原発性硬化性胆管炎（PSC）に関連する胆汁うっ滞性掻
痒症の治療薬として開発中のイレアル胆汁酸トランスポーター（ IBAT）阻害剤
「volixibat」に対し、画期的治療薬指定（BTD）と希少疾病用医薬品指定（ODD）を同
時に付与しました。この二重指定は、PSC患者のアンメットニーズに応える画期的な治
療薬としてvolixibatが持つ潜在力をFDAが高く評価したことを示しています。

技術・臨床詳細

Volixibatは、肝臓と腸の間で胆汁酸の再吸収を担う回腸末端のIBATを特異的に阻害する
経口薬です。PSC患者では胆汁の流れが滞り、体内に胆汁酸が蓄積することで、重度の
掻痒症（かゆみ）が生じます。volixibatはIBATを阻害することで、胆汁酸の腸肝循環を
断ち切り、便として体外への排出を促進し、血清胆汁酸レベルを低下させることで掻痒
症を軽減することを目指します。今回のBTDおよびODDの指定は、第2b相VISTAS試験の
トップライン結果に基づいています。VISTAS試験では、volixibatを投与された中等度か
ら重度の掻痒症を伴うPSC患者において、プラセボと比較してかゆみの重症度が統計的
に有意に改善されたことが示されました。同時に、治療群では血清胆汁酸レベルの顕著
な減少も確認されており、これはvolixibatの作用機序が臨床的に有効であることを裏付
けるものです。安全性プロファイルも許容範囲内であったと報告されています。

背景・業界文脈

原発性硬化性胆管炎（PSC）は、肝臓内外の胆管が慢性的に炎症を起こし、瘢痕化する
ことで胆汁の流れが阻害される進行性の疾患です。PSCは希少疾患であり、有効な治療
法が限られており、多くの患者が最終的に肝移植を必要とします。特に胆汁うっ滞性掻
痒症は、PSC患者の生活の質を著しく低下させる最も厄介な症状の一つであり、既存の
治療法では十分に管理できないケースが多く、アンメットメディカルニーズが高い領域
です。画期的治療薬指定は、重篤な疾患に対する治療薬で、予備的な臨床証拠から既存
の治療法と比較して臨床的に有意な改善をもたらす可能性のある薬剤に与えられ、FDA

の審査プロセスが加速されます。希少疾病用医薬品指定は、希少疾患の治療薬開発を奨
励するためのインセンティブを提供するものです。これらの指定は、volixibatがPSC関
連掻痒症治療に革新をもたらす可能性が高いことを示唆しています。



今後の展望

volixibatへのBTDおよびODDの付与は、この治療薬の早期開発と規制当局による迅速な
評価を促進するでしょう。今後、さらなる大規模臨床試験を通じて、volixibatの長期的
な有効性と安全性が確認されれば、PSC患者に長年待ち望まれていた新たな治療選択肢
が提供されることになります。この進展は、難治性の肝胆道疾患に対する標的療法の開
発を加速させるものであり、関連する他の胆汁うっ滞性疾患への応用可能性にも注目が
集まるでしょう。volixibatがPSC患者の生活の質を劇的に改善し、疾患の進行を遅らせ
ることを期待されています。

元記事: https://www.hcplive.com/view/fda-grants-volixibat-breakthrough-therapy-orphan-designations-

for-psc

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.hcplive.com/view/fda-grants-volixibat-breakthrough-therapy-orphan-designations-for-psc
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#60 Alector、トランスフェリン受容体標的化「Brain
Carrier」プラットフォームの進捗を報告：脳への治療薬
送達を強化し、安全性も両立

概要

Alectorは、2026年第2四半期の決算発表で、同社独自のAlector Brain Carrier (ABC) 血

液脳関門（BBB）プラットフォームの重要な進捗を報告しました。このプラットフォ
ームは、脳への治療薬送達を大幅に強化することを目的としており、トランスフェリ
ン受容体（TfR）の異なる領域への結合を通じて、効率的かつ強化された脳送達を実現

します。ABCプラットフォームは、末梢投与を可能にしながら良好な安全性プロファ
イルを維持するように設計されており、アルツハイマー病やパーキンソン病などの神
経変性疾患に対する新規治療薬開発のボトルネックを解消する可能性を秘めていま

す。

公開日 2026年08月06日  Alector  アメリカ



詳細

主要成果

Alectorは2026年第2四半期の財務報告および事業更新において、同社独自のAlector

Brain Carrier (ABC) 血液脳関門（BBB）プラットフォームが、脳への治療薬送達を強化す
る戦略の中心であることを強調しました。この革新的なプラットフォームは、トランス
フェリン受容体（TfR）の異なる結合部位を標的とすることで、効率的かつ強化された
脳内送達を達成しつつ、良好な安全性プロファイルを維持するように設計されていま
す。

技術・臨床詳細

脳への薬物送達は、多くの神経疾患治療における最大の課題の一つであり、BBBはその
主要な障壁です。ABCプラットフォームは、この障壁を克服するために、BBBを横断す
る能力を持つトランスフェリン受容体（TfR）を戦略的に標的とします。TfRは、鉄の輸
送を担う内因性経路を通じて、生理的に脳内に分子を取り込む役割を果たしています。
Alectorの技術は、このTfRの異なる領域、具体的には、他のTfR標的化戦略でしばしば観
察されるオフターゲット効果や毒性リスクを低減できる部位に結合するように設計され
た抗体ベースのキャリアを使用します。これにより、末梢からの投与であっても治療薬
が脳内に効率的に送達され、脳組織において治療上有効な濃度に到達することが期待さ
れます。同時に、良好な安全性プロファイルを維持することは、長期投与が必要となる
神経変性疾患の治療において極めて重要です。

背景・業界文脈

アルツハイマー病、パーキンソン病、筋萎縮性側索硬化症（ALS）といった神経変性疾
患は、有効な治療法が限られており、アンメットメディカルニーズが高い領域です。こ
れらの疾患の治療薬開発が停滞している主な理由の一つは、疾患の原因となる脳内の標
的に薬物を届けることが困難であるためです。BBBは、脳を循環血液から保護する役割
を果たしますが、同時に多くの治療薬の脳内到達を阻害します。AlectorのABCプラット
フォームのようなBBBシャトル技術は、この「脳へのアクセス」という長年のボトルネ
ックを解消するための最前線技術です。TfRを標的とするアプローチは、Denali

Therapeutics社のHunter症候群治療薬tividenofusp（Avlayah）が既に規制承認を取得し
ていることからも、その有効性と安全性が示され始めています。AlectorのABCプラット
フォームは、このTfR標的化戦略をさらに最適化し、安全性と脳送達効率のバランスを
追求しています。



今後の展望

AlectorのABCプラットフォームの進展は、神経変性疾患の治療に新たな希望をもたらし
ます。脳内への薬物送達が効率的かつ安全に実現できれば、これまで治療不可能とされ
てきた多くの疾患に対して、画期的な治療法を開発できる可能性があります。Alector

は、このプラットフォームを用いて、自社のパイプラインにおける複数の神経疾患治療
薬候補の脳内送達を強化することを目指しています。今後、ABCプラットフォームを搭
載した治療薬候補が臨床試験に進展し、その有効性と安全性がさらに検証されることが
期待されます。この技術は、神経科学分野における創薬のあり方を根本的に変革する可
能性を秘めています。

元記事: https://investors.alector.com/news-releases/news-release-details/alector-reports-second-

quarter-2026-financial-results-and/

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investors.alector.com/news-releases/news-release-details/alector-reports-second-quarter-2026-financial-results-and/
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#61 Lonza Capsugel、GLP-1ペプチドの経口送達に向けた
二層保護戦略を開発：脂質ベース製剤と腸溶カプセルで酵
素分解を抑制

概要

Lonza Capsugelの研究者たちは、GLP-1ペプチドの経口送達を可能にする画期的な二層

保護戦略を開発しました。この概念実証プラットフォームは、疎水性イオンペアリン
グ（HIP）、脂質ベース製剤（LBF）、および腸溶カプセル技術を独自に組み合わせる
ことで、ペプチドが消化管内で分解される課題を克服します。本研究は、in vitroでペ

プチド治療薬の酵素分解からの保護を著しく強化する有望なアプローチを示してお
り、将来のin vivoでのバイオアベイラビリティと治療効果の評価の基礎を築くもので
す。これにより、糖尿病や肥満治療におけるGLP-1薬剤の患者利便性を大幅に向上させ

る可能性が開かれます。

公開日 2026年08月11日  Capsugel (Lonza)  スイス



詳細

主要成果

Lonza Capsugelの研究者チームが、GLP-1ペプチドの経口送達を可能にする革新的な
「二層保護戦略」を開発・評価しました。この概念実証プラットフォームは、疎水性イ
オンペアリング（HIP）、脂質ベース製剤（LBF）、および腸溶カプセル技術を組み合わ
せることで、ペプチド薬物が消化管内で酵素分解されるという長年の課題を克服する有
望なアプローチを示しています。

技術・臨床詳細

GLP-1ペプチドのような生物学的製剤の経口送達は、その大きさ、消化酵素による分
解、および消化管上皮からの低い透過性により、極めて困難でした。Lonza Capsugelが
開発した二層保護戦略は、これらの課題に対処するために複数のアプローチを統合して
います。第一の保護層として、**疎水性イオンペアリング（HIP）**が用いられます。こ
れにより、親水性のペプチド分子をより疎水性の高い複合体に変え、脂質ベース製剤
（LBF）への溶解性を向上させます。第二に、このHIP複合体を**脂質ベース製剤
（LBF）**に組み込むことで、ペプチドが消化液中の酵素から保護され、安定性が高ま
ります。さらに、このLBFを**腸溶カプセル**に充填することで、カプセルが胃の酸性環
境を無傷で通過し、ペプチドが小腸のより中性に近い環境で放出されるように設計され
ています。小腸では、酵素活性が比較的低く、薬物吸収に適した条件が整っています。
in vitroの評価では、この組み合わせたアプローチが、GLP-1ペプチドを模擬消化液中の
酵素分解から著しく保護することを示しました。この技術は、ペプチドの生体内バイオ
アベイラビリティを改善し、最終的には経口GLP-1治療薬の臨床的成功に貢献する基盤
を築くものです。



背景・業界文脈

GLP-1受容体作動薬は、2型糖尿病や肥満の治療において非常に効果的な薬剤であり、そ
の需要は世界的に高まっています。しかし、その多くが注射剤であるため、患者の負担
が大きく、治療アドヒアランス（服薬遵守）の課題がありました。経口セマグルチドの
ような経口GLP-1薬剤も存在しますが、その送達には非常に高濃度のペプチドと特殊な
吸収促進剤が必要であり、製造コストや製剤化の複雑さが伴います。Lonza Capsugelの
二層保護戦略は、より広範なペプチド治療薬、特にGLP-1ペプチドの経口送達を可能に
するための新たな道を開くものです。この技術が成功すれば、患者は注射の必要がなく
なり、治療の利便性が大幅に向上し、ひいては治療の継続率が高まることが期待されま
す。これは、製薬業界におけるDDS（ドラッグデリバリーシステム）技術の革新が、患
者中心の医療に貢献する具体例と言えるでしょう。

今後の展望

この二層保護戦略のin vitroでの有望な結果は、今後のin vivoでの動物実験およびヒト臨
床試験への道を開きます。in vivoでのバイオアベイラビリティと治療効果が確認されれ
ば、このプラットフォームはGLP-1ペプチドだけでなく、他の様々な治療用ペプチドの
経口送達にも応用できる可能性があります。Lonza Capsugelは、この技術をさらに発展
させ、製薬パートナーとの協力により、より多くの経口ペプチド治療薬を市場に投入す
ることを目指しています。この進展は、バイオ医薬品の投与経路の多様化と、患者の利
便性を最優先した創薬の方向性を強化する重要な一歩となるでしょう。

元記事: https://www.capsugel.com/knowledge-center/pharma/capsules/oral-glp1-delivery-enteric-

capsules

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.capsugel.com/knowledge-center/pharma/capsules/oral-glp1-delivery-enteric-capsules
https://www.capsugel.com/knowledge-center/pharma/capsules/oral-glp1-delivery-enteric-capsules


#62 ペプチド治療薬の現状と展望：FDA承認100種に迫る
中、経口送達の課題と革新的な取り組み

概要

Stanford Medicineの最新記事によると、FDAは糖尿病から多発性硬化症、敗血症性シ
ョックまで、様々な疾患を対象とした約100種類のペプチド治療薬を承認しています。
ペプチドは消化器系で容易に分解されるため、ほとんどのペプチド薬は注射によって

投与されますが、最近承認された経口セマグルチド（GLP-1薬剤）は注目すべき例外で
す。経口セマグルチドは、消化による損失を補うために非常に高濃度のペプチドと特
殊な製剤化技術を含んでおり、この成功事例が経口ペプチド送達技術のさらなる革新

を促しています。記事はペプチドの科学的基盤と臨床応用、そして克服すべき課題に
焦点を当てています。

公開日 2026年08月10日  Stanford Medicine  アメリカ



詳細

主要成果

Stanford Medicineの最新レポートが、ペプチド治療薬の現状と将来性について包括的な
洞察を提供しました。FDAは既に約100種類のペプチド治療薬を承認しており、その適
用範囲は糖尿病、多発性硬化症、敗血症性ショックなど多岐にわたります。しかし、ペ
プチドの経口送達は依然として大きな課題であり、ほとんどのペプチド薬が注射剤とし
て投与されている一方で、近年承認された経口セマグルチドは、その課題を克服した注
目すべき成功例として紹介されています。

技術・臨床詳細

ペプチドは、2個以上のアミノ酸がペプチド結合によって結合した分子であり、タンパ
ク質よりも小さく、アミノ酸よりも複雑な構造を持ちます。その特異的な標的結合能力
と比較的良好な安全性プロファイルから、医薬品としての大きな可能性を秘めていま
す。しかし、ペプチドは消化管内の酸性環境やプロテアーゼ酵素によって容易に分解さ
れ、また分子サイズが大きいため消化管上皮からの吸収も悪いです。このため、承認さ
れているほとんどのペプチド治療薬は、バイオアベイラビリティを確保するために注射
（皮下または静脈内）で投与されています。唯一の例外として注目されるのが、2型糖
尿病および肥満治療薬であるGLP-1受容体作動薬の経口セマグルチドです。経口セマグ
ルチドは、特別な吸収促進剤であるSNAC（サリチル酸ナトリウム）を併用すること
で、胃での分解を抑制し、小腸からの吸収を促進します。また、消化による損失を補う
ために、非常に高濃度のペプチドが製剤化されています。この成功は、適切なDDS（ド
ラッグデリバリーシステム）技術があれば、ペプチドの経口送達が可能であることを実
証しました。



背景・業界文脈

ペプチドは、生体内で多様な生理学的役割を果たすため、その薬理学的ポテンシャルは
古くから認識されていました。しかし、上記の薬物動態学的課題が、その臨床応用を制
限してきました。経口投与は、患者の利便性を大幅に向上させ、治療アドヒアランスを
高めるため、製薬業界では長年にわたる研究開発目標でした。経口セマグルチドの成功
は、この分野の研究に大きな弾みを与え、他のペプチドやタンパク質ベースの治療薬の
経口送達を可能にする新たな技術開発への期待を高めています。例えば、Lonza

Capsugelなどの企業は、脂質ベース製剤や腸溶カプセルなどの技術を組み合わせて、
GLP-1ペプチドの経口送達を試みています。これらの進展は、バイオ医薬品の投与経路
を多様化し、患者中心の医療を実現する上で極めて重要です。

今後の展望

ペプチド治療薬の分野は、DDS技術の革新により、今後も拡大し続けるでしょう。経口
セマグルチドの成功事例は、より多くの経口ペプチド治療薬の開発を促すベンチマーク
となります。研究者たちは、ペプチドの安定性を高める化学修飾、消化管吸収を促進す
る新しい賦形剤や送達システム（ナノ粒子、マイクロカプセル、パッチなど）、および
AIを活用した製剤設計の最適化に注力していくでしょう。これらの努力により、将来的
には、これまで注射でしか投与できなかったペプチド治療薬が、より簡便な経口剤とし
て患者に提供されるようになり、糖尿病、肥満、骨粗鬆症など、様々な慢性疾患の治療
風景が根本的に変わる可能性があります。

元記事: https://med.stanford.edu/news/insights/2026/08/peptides-what-does-the-science-say.html

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://med.stanford.edu/news/insights/2026/08/peptides-what-does-the-science-say.html


#63 HuidaGene TherapeuticsのDMD遺伝子編集療法
HG302初回ヒト投与試験で致死的な有害事象が発生

概要

HuidaGene Therapeuticsは、Duchenne型筋ジストロフィー（DMD）を対象とした治験
中のCRISPRベース遺伝子編集療法HG302の初回ヒト投与試験HG302-01において、致死
的な重篤な有害事象（SAE）が発生したことを発表しました。HG302は、DMD患者の

ジストロフィン発現を回復させるように設計されており、米国FDAから希少疾病用医
薬品指定を受けていました。このSAEの発生により、遺伝子編集療法の安全性プロファ
イルに関する懸念が再燃し、今後の臨床開発戦略に影響を与える可能性があります。

公開日 2026年08月06日  HuidaGene Therapeutics  中国



詳細

主要成果

HuidaGene Therapeuticsは、Duchenne型筋ジストロフィー（DMD）に対する治験中の
CRISPRベース遺伝子編集療法HG302の初回ヒト投与試験（HG302-01）において、致死
的な重篤な有害事象（SAE）が発生したことを発表しました。この予期せぬ結果は、遺
伝子編集療法、特に全身投与されるウイルスベクターを用いた治療の安全性に関する懸
念を再燃させています。

技術・臨床詳細

Duchenne型筋ジストロフィー（DMD）は、ジストロフィン遺伝子の変異によって引き
起こされる重篤な遺伝性疾患であり、筋肉の進行性の消耗と心臓・呼吸器系の合併症を
特徴とします。HG302は、このジストロフィン遺伝子内の変異をCRISPR-Cas9システム
を用いて修正し、機能的なジストロフィンタンパク質の再発現を促すように設計された
遺伝子編集療法です。米国FDAから希少疾病用医薬品指定を受けていたことから、その
潜在的な治療効果に対する期待は高まっていました。HG302-01試験は、DMD患者にお
けるHG302の安全性、忍容性、および予備的な有効性を評価する目的で開始されまし
た。しかし、本試験中に致死的なSAEが発生したことで、臨床開発は一時停止され、詳
細な調査が行われることになります。このような重篤な有害事象は、遺伝子治療、特に
全身投与されるベクターの安全性に関する課題を浮き彫りにします。SAEの原因は、免
疫原性反応、オフターゲット効果、あるいはベクター関連の毒性など、多岐にわたる可
能性があり、その特定が今後の開発の鍵となります。

背景・業界文脈

遺伝子治療および遺伝子編集療法は、DMDを含む多くの遺伝性疾患に対する根治的治
療法として大きな期待を集めています。アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターは、体細
胞遺伝子治療において最も広く使用されているウイルスベクターの一つであり、効率的
な遺伝子導入と比較的良好な安全性プロファイルを持つとされています。しかし、高用
量のAAVベクター全身投与は、肝毒性や免疫原性反応などのSAEを引き起こす可能性が
あることが、過去の臨床試験でも報告されています。HuidaGeneの発表は、遺伝子治療
の大きな進歩の影に潜むリスクを再認識させ、安全性監視とリスク管理の重要性を強調
するものです。この出来事は、DMD治療薬開発コミュニティ全体に影響を与え、他の
遺伝子治療開発企業も自社の安全性プロトコルを見直すきっかけとなる可能性がありま
す。



今後の展望

HG302-01試験における致死的なSAEの発生は、HuidaGene TherapeuticsのHG302プログ
ラムにとって重大な setback となります。同社は、SAEの原因を徹底的に調査し、規制
当局と協力して今後の開発計画を決定する必要があります。この結果は、遺伝子編集技
術の安全性向上に向けた研究の重要性をさらに高めます。オフターゲット効果の最小
化、ベクターの免疫原性の低減、より安全な送達システムの開発など、技術的な課題を
克服するための努力が引き続き求められるでしょう。DMD患者のアンメットニーズは
依然として高いままであり、この分野の研究開発は継続されるものの、今回の事象は遺
伝子治療の商業化への道が依然として複雑で挑戦的なものであることを示しています。

元記事: https://www.huidagene.com/new/news/82

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.huidagene.com/new/news/82


#64 Xtalpiと甘李薬業のAIペプチド送達ラボが北京市重点
実験室に認定：経口ペプチド薬開発をAIで加速

概要

Xtalpiと甘李薬業（Gan & Lee Pharmaceuticals）が共同で設立したAIペプチド送達ラボ
が、北京市重点実験室として認定されました。この認定は、AI駆動型統合プラットフ
ォーム、新規経口送達システム、超長時間作用型および持続放出製剤の3つの中核的な

研究方向を持つ同ラボの研究開発能力を高く評価するものです。経口ペプチド送達に
おける課題克服は、患者コンプライアンスと市場アクセスを根本的に変革する可能性
を秘めており、AIとペプチドの融合が慢性代謝性疾患の治療における製品差別化に大

きく貢献すると期待されています。

公開日 2026年08月11日  Insight, China's Pharmaceutical Industry  中国



詳細

主要成果

AI創薬企業Xtalpiと大手製薬会社である甘李薬業（Gan & Lee Pharmaceuticals）が共同
で設立したAIペプチド送達ラボが、中国の北京市重点実験室として認定されました。こ
の認定は、AIを活用したペプチド薬の研究開発、特に経口送達システムと長時間作用型
製剤の分野における同ラボの最先端の貢献を公式に認めるものです。これにより、経口
ペプチド薬の開発が大幅に加速されることが期待されます。

技術・臨床詳細

北京市重点実験室に認定されたこのAIペプチド送達ラボは、以下の三つの中核的な研究
方向に焦点を当てています。

1. **AI駆動型統合プラットフォーム**: AIと計算科学を用いて、ペプチド薬の設計、最適
化、および送達システムの開発を効率化するプラットフォーム。これにより、膨大な分
子候補の中から最も有望なものを迅速に特定し、開発期間を短縮します。

2. **新規経口送達システム**: 消化管内でのペプチドの安定性を高め、吸収効率を向上させ
るための新しい経口送達技術の開発。従来の注射剤が主流であったペプチド薬の投与経
路に革命をもたらすことを目指します。

3. **超長時間作用型および持続放出製剤**: 患者の服薬負担を軽減し、治療アドヒアランス
を向上させるため、1回投与で数週間から数ヶ月効果が持続するペプチド製剤の開発。

ペプチドは、消化管内で容易に分解され、吸収されにくいという課題があり、これが経
口ペプチド薬開発の最大の障壁となっていました。このラボは、AIを活用することで、
これらの薬物動態学的課題を克服するための分子設計と製剤化戦略を革新しようとして
います。AIは、数百万の化合物構造と生物学的データを解析し、最適なペプチド配列、
修飾方法、および送達キャリアを予測する能力を持つため、従来の試行錯誤型のアプロ
ーチに比べて圧倒的な効率性を発揮します。



背景・業界文脈

ペプチド治療薬は、その高い選択性と安全性から、癌、糖尿病、自己免疫疾患など多く
の疾患領域で有望な薬剤として注目されています。しかし、注射投与が主な現状は、患
者の利便性や治療継続性において課題を残していました。経口セマグルチドの成功は、
経口ペプチド送達の可能性を示しましたが、その製剤化は依然として複雑です。AI技術
の創薬分野への応用は、近年急速に拡大しており、特に複雑な分子設計やDDS（ドラッ
グデリバリーシステム）の最適化においてその力を発揮しています。Xtalpiと甘李薬業
の提携は、AIとペプチド科学の融合が、慢性代謝性疾患のような広範な疾患領域におい
て、患者に優しい、差別化された治療薬を開発するための強力な戦略であることを示し
ています。中国政府がAI創薬を国家戦略として推進している背景もあり、この重点実験
室の認定は、国の研究開発インフラ強化の一環でもあります。

今後の展望

北京市重点実験室としての認定は、AIペプチド送達ラボの研究開発にさらなる資金とリ
ソースをもたらし、その活動を加速させるでしょう。経口ペプチド送達の成功は、患者
コンプライアンスを劇的に改善し、これらの薬剤の市場アクセスを広げることになりま
す。また、長時間作用型製剤は、注射頻度を減らすことで、患者の生活の質を向上さ
せ、医療費の削減にも貢献する可能性があります。今後、このラボから生まれる研究成
果が、糖尿病、肥満、その他の代謝性疾患など、世界中の多くの患者に新たな希望をも
たらすことが期待されます。AIと生物学の融合が、創薬の未来をどのように形作ってい
くか、国際的な注目が集まっています。

元記事: https://flcube.com/?p=72251

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://flcube.com/?p=72251


#65 ライス大学、電気電荷を利用してペプチドの徐放性を
制御する新技術を開発：2〜3週間の放出延長を実現し、組
織工学・薬物送達を革新

概要

ライス大学のエンジニアが、ゼラチンベースの材料から治療用ペプチドが放出される

方法を制御する新しい戦略を開発しました。この研究は、ペプチドの電気電荷を調整
することで、組織工学および薬物送達における小分子の有用性を高めることを目的と
しています。研究チームは、ペプチドに短い電荷を持つアミノ酸配列を追加すること

で、ゼラチンキャリアとの静電的引力を強化し、ペプチドの放出を2〜3週間まで大幅
に延長できることを発見しました。この技術は、再生医療や長期作用型治療薬の開発
に大きな影響を与える可能性があります。

公開日 2026年08月06日  Rice University  アメリカ



詳細

主要成果

ライス大学のエンジニアが、ゼラチンベースの生体材料から治療用ペプチドが放出され
る速度と期間を精密に制御する新しい戦略を開発しました。この画期的なアプローチ
は、ペプチドの電気電荷を調整するというシンプルな手法により、薬物送達の期間を
2〜3週間まで大幅に延長することに成功しました。これは、組織工学や長期作用型治療
薬の開発に大きな影響を与える可能性があります。

技術・臨床詳細

研究チームは、生体適合性に優れ、広く使用されているポリマーであるゼラチンに着目
しました。ゼラチンは、生体組織の構成要素であり、生体内でゆっくりと分解されるた
め、薬物キャリアとして理想的です。しかし、ゼラチンからのペプチド放出速度を正確
に制御することは、これまでの課題でした。ライス大学の研究者たちは、放出速度を調
整するための鍵がペプチド自身の電気電荷にあることを発見しました。具体的には、治
療用ペプチドに、短いながらも特定の電荷を持つアミノ酸配列（例：アルギニンやリシ
ンなどの塩基性アミノ酸を多く含む配列）を追加することで、ペプチドと負に帯電した
ゼラチンマトリックスとの間の静電的引力を強化しました。この強化された引力によ
り、ペプチドはゼラチン内部にしっかりと保持され、よりゆっくりと、かつ持続的に放
出されるようになりました。実験では、この電気電荷調整戦略により、ペプチドの放出
期間を数日から2〜3週間まで延長できることが実証されました。これは、頻繁な再投与
の必要性を減らし、治療の利便性と効果を高める上で極めて重要です。



背景・業界文脈

組織工学や再生医療の分野では、細胞の成長、分化、組織の修復を促進するために、
様々な成長因子やペプチドなどの治療用分子を組織欠損部位に局所的かつ持続的に送達
することが求められます。しかし、これらの分子は生体内で不安定であったり、急速に
分解・拡散したりするため、効果的なDDS（ドラッグデリバリーシステム）が不可欠で
す。従来の薬物送達システムでは、多くの場合、薬物の初期放出が速すぎたり、持続性
が不十分であったりする課題がありました。ライス大学の新しい技術は、生体内で分解
される材料（ゼラチン）と薬物分子の相互作用を電気電荷という物理化学的特性で制御
するという、エレガントで効果的なアプローチを提供します。この手法は、複雑な化学
修飾や高価な材料を必要としないため、実用化へのハードルが低い可能性があります。
これにより、骨、軟骨、皮膚などの組織再生、または慢性疾患治療における長期作用型
治療薬の開発に新たな可能性が開かれます。

今後の展望

ライス大学の研究成果は、制御された薬物送達分野に大きな進歩をもたらします。今
後、この技術が様々な治療用ペプチドや他の小分子薬に応用され、in vivoでの有効性と
安全性が検証されることが期待されます。特に、特定の組織や疾患部位で数週間にわた
って治療薬を持続的に放出できるシステムは、慢性疾患の管理、術後回復の促進、そし
て注射頻度の高い薬剤の患者負担軽減に貢献するでしょう。この技術が商業化されれ
ば、再生医療製品の性能向上や、患者の生活の質を向上させる新薬の開発に大きく貢献
することが期待されます。研究者たちは、さらに放出プロファイルを精密に調整するた
めの方法や、異なる生体材料への応用を模索していくでしょう。

元記事: https://news.rice.edu/news/2026/rice-researchers-use-electrical-charge-improve-controlled-

peptide-delivery

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://news.rice.edu/news/2026/rice-researchers-use-electrical-charge-improve-controlled-peptide-delivery
https://news.rice.edu/news/2026/rice-researchers-use-electrical-charge-improve-controlled-peptide-delivery


#66 ProQR Therapeutics、Axiomer RNA編集プラットフ
ォームの初の臨床検証を達成：AX-0810がNTCP調節を示
し、胆汁うっ滞性肝疾患治療へ進展

概要

ProQR Therapeuticsは、第2四半期決算で、同社独自のAxiomer RNA編集プラットフォ

ームの初の臨床検証を、AX-0810の第1相標的エンゲージメントデータを通じて達成し
たと報告しました。AX-0810はNTCP（ナトリウム依存性タウロコール酸共輸送体）の
調節を示し、胆汁うっ滞性肝疾患の治療への進展を支持するものです。同社は、AX-

0811の第1相データを2026年末までに、胆道閉鎖症IITとAX-0422（IDUA）の患者デー
タを2027年前半に、AX-2911（PNPLA3）の臨床入りを予定しており、複数の臨床マイ
ルストーンが期待されています。ProQRは、5920万ドルの資金調達により財政基盤を

強化し、2028年半ばまで資金が継続する見込みです。

公開日 2026年08月13日  Quartr  スウェーデン



詳細

主要成果

ProQR Therapeuticsは、独自のAxiomer RNA編集プラットフォームが初の臨床検証を達
成したことを発表しました。主要候補薬AX-0810の第1相試験において、NTCP（ナトリ
ウム依存性タウロコール酸共輸送体）の調節が確認され、これにより胆汁うっ滞性肝疾
患治療への臨床開発がさらに加速されることが期待されます。この成果は、RNA編集技
術が治療法として機能することを初めて臨床で実証した重要なマイルストーンとなりま
す。

技術・臨床詳細

ProQRのAxiomerプラットフォームは、ADAR（アデノシンデアミナーゼ作用性RNA編集
酵素）を介したRNA編集を利用して、特定の遺伝子変異を修復したり、タンパク質の発
現を調節したりする技術です。ADARは、二本鎖RNAの特定のアデノシンをイノシンに
変換し、これが細胞内でグアノシンとして認識されることで、mRNAの配列を変化さ
せ、結果としてタンパク質のアミノ酸配列を変更したり、遺伝子発現を調節したりする
ことが可能です。AX-0810は、この技術を用いてNTCPを標的とする治療薬候補であり、
第1相試験でNTCPの標的エンゲージメント（治療標的への結合と作用）が確認されまし
た。NTCPは、肝臓で胆汁酸の取り込みを担う輸送体であり、その調節は胆汁うっ滞性
肝疾患（例：原発性胆汁性胆管炎、進行性硬化性胆管炎など）において、体内の胆汁酸
蓄積を減少させ、疾患の症状や進行を改善する可能性があります。

ProQRは、AX-0810の成功に続き、強固なパイプラインの進捗を報告しています。具体
的には、AX-0811の第1相データが2026年末までに発表される予定であり、胆道閉鎖症
（biliary atresia）の医師主導型治験（IIT）およびAX-0422（IDUA）に関する患者データ
は2027年前半に期待されています。さらに、AX-2911（PNPLA3）は2027年に臨床入り
を予定しており、非アルコール性脂肪肝炎（NASH）などの代謝性疾患への応用が期待
されます。同社は、5920万ドルの資金調達により、2026年第2四半期末には1億1710万
ユーロの現金および現金同等物を保有し、2028年半ばまで資金が継続する見込みであ
り、これらの開発プログラムを強力に推進できる財政基盤を確立しています。



背景・業界文脈

RNA編集技術は、従来の遺伝子治療やアンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）とは異
なるアプローチで、遺伝性疾患や癌などの治療に革新をもたらす可能性を秘めていま
す。RNAレベルでの編集は、DNAの恒久的な変更を伴わないため、安全性プロファイル
が有利であると考えられています。胆汁うっ滞性肝疾患は、肝機能障害や重度の掻痒症
を引き起こす難病であり、既存の治療法では十分な効果が得られない患者が多いことか
ら、新たな治療選択肢が強く求められています。NTCPは、胆汁酸代謝における重要な
ターゲットであり、その調節はこれらの疾患に対する有望なアプローチです。ProQRの
Axiomerプラットフォームの臨床検証は、RNA編集技術が理論的な可能性から実用的な
治療法へと移行しつつあることを示しており、この分野全体の研究開発を加速させるで
しょう。

今後の展望

ProQR TherapeuticsのAxiomerプラットフォームの臨床検証成功は、RNA編集技術の未
来にとって画期的な一歩です。今後、AX-0810のさらなる臨床開発と、パイプラインの
他の候補薬（AX-0811、AX-0422、AX-2911）の進展が期待されます。これらの薬剤
が、様々な遺伝性疾患や肝代謝性疾患の患者に新たな治療選択肢を提供し、生活の質を
向上させることが期待されます。RNA編集技術は、遺伝子疾患だけでなく、癌やウイル
ス感染症など、幅広い疾患領域に応用できる可能性を秘めており、今後の研究開発の進
展が注目されます。

元記事: https://quartr.com/events/proqr-therapeutics-n-v-prqr-q2-2026_F3syRDyt

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://quartr.com/events/proqr-therapeutics-n-v-prqr-q2-2026_F3syRDyt


#67 Korro Bio、高アンモニア血症治療薬KRRO-121の初
回ヒト臨床試験を年内開始へ：α-1アンチトリプシン欠損
症向けKRRO-111も候補薬に指名

概要

Korro Bio, Inc.は、2026年第2四半期の財務結果および企業更新を発表し、高アンモニ

ア血症治療薬候補KRRO-121の初回ヒト臨床試験（FIH）を2026年後半に開始する予定
であることを明らかにしました。また、同社はアルファ-1アンチトリプシン欠損症
（AATD）の候補薬としてKRRO-111を指名し、皮下投与可能なGalNAc結合オリゴヌク

レオチドとして「ベストインクラス」の可能性を秘めていると位置づけています。こ
れらの進展は、Korro BioのRNA編集技術が複数の希少疾患治療薬に応用され、臨床段
階へと移行しつつあることを示しています。

公開日 2026年08月06日  GlobeNewswire (via Korro Bio, Inc.)  アメリカ



詳細

主要成果

Korro Bio, Inc.は、2026年第2四半期の財務報告と企業更新において、高アンモニア血症
に対する潜在的なファーストインクラス治療薬KRRO-121の初回ヒト臨床試験（FIH）を
2026年後半に開始する予定であることを発表しました。さらに、同社はアルファ-1アン
チトリプシン欠損症（AATD）の治療薬候補としてKRRO-111を指名し、皮下投与可能な
GalNAc結合オリゴヌクレオチドとして「ベストインクラス」の可能性を強調しまし
た。

技術・臨床詳細

Korro Bioは、ADAR（アデノシンデアミナーゼ作用性RNA編集酵素）を介したRNA編集
技術を用いて、疾患の原因となるRNA配列を特異的に変更し、治療効果を発揮する薬剤
を開発しています。このプラットフォームは、DNAを直接変更することなく、遺伝子発
現を修正できるという点で、従来の遺伝子治療とは異なる利点を持っています。KRRO-

121は、高アンモニア血症を標的とする治療薬候補であり、高アンモニア血症は、肝機
能障害や尿素サイクル異常によって引き起こされる重篤な代謝性疾患で、脳機能障害や
死に至る可能性があります。KRRO-121は、アンモニア代謝に関わる酵素の活性をRNA
レベルで調節することで、血中のアンモニア濃度を正常化することを目指しています。
初回ヒト臨床試験の開始は、この新しいモダリティの安全性と予備的な有効性を評価す
るための重要なステップです。

一方、KRRO-111は、アルファ-1アンチトリプシン欠損症（AATD）を対象としていま
す。AATDは、プロテアーゼ阻害剤であるアルファ-1アンチトリプシン（AAT）タンパク
質の遺伝的欠損により、肺や肝臓に重篤な損傷を引き起こす遺伝性疾患です。KRRO-

111は、AATのRNAを編集することで、機能的なAATタンパク質の産生を回復させること
を目的としています。特に、GalNAc（N-アセチルガラクトサミン）に結合したオリゴ
ヌクレオチドとして設計されているため、肝臓に特異的に送達され、皮下注射での投与
が可能です。これは、週に複数回の注射が必要な現在のAATD治療法と比較して、患者
の利便性を大幅に向上させ、「ベストインクラス」の治療薬となる可能性を秘めていま
す。



背景・業界文脈

RNA編集は、DNAレベルではなくRNAレベルで遺伝子情報を修正するという点で、遺伝
性疾患や他の疾患に対する治療アプローチに大きなパラダイムシフトをもたらす可能性
を秘めています。この技術は、可逆的であり、オフターゲット効果のリスクが低いとい
う利点があります。Korro Bioは、このADAR媒介RNA編集技術のパイオニア企業の一つ
であり、複数の希少疾患を標的としたパイプラインを構築しています。高アンモニア血
症やAATDは、いずれもアンメットメディカルニーズが高い希少疾患であり、既存の治
療選択肢が限られているか、患者の負担が大きいという課題を抱えています。Korro Bio

の進展は、RNA編集技術がこれらの疾患に対して、より効果的で患者に優しい治療法を
提供する可能性を示しており、投資家や医療コミュニティから大きな注目を集めていま
す。

今後の展望

KRRO-121の初回ヒト臨床試験の開始とKRRO-111の候補薬指名は、Korro BioがRNA編集
技術を臨床応用へと着実に進めていることを示しています。これらのプログラムの成功
は、同社のプラットフォーム技術の価値を証明し、さらなるパイプライン開発に弾みを
つけるでしょう。特に、GalNAcを用いた標的送達は、RNA治療薬の安全性と有効性を
高める上で重要な戦略であり、他の疾患領域への応用可能性も期待されます。今後、臨
床試験の結果が良好であれば、高アンモニア血症やAATD患者に新たな治療の希望をも
たらし、RNA編集技術が主要な治療モダリティとして確立される重要な一歩となるでし
ょう。

元記事: https://ir.korrobio.com/news-releases/news-release-details/korro-reports-second-quarter-2026-

financial-results-and-provides

収集日: 2026年08月14日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://ir.korrobio.com/news-releases/news-release-details/korro-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-provides
https://ir.korrobio.com/news-releases/news-release-details/korro-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-provides


#68 Xcellon BiologicsがNextCureのGMP施設を買収し次
世代バイオコンジュゲートCRDMOへ：開発から臨床供給
までエンドツーエンドで支援

概要

Xcellon Biologicsは、NextCureからGMP製造施設を買収し、次世代バイオコンジュゲ

ートおよび複合バイオロジクスのエンドツーエンドCRDMO（契約研究・開発・製造受
託機関）としての地位を確立しました。この戦略的な買収により、Xcellon Biologics

は、抗体開発、バイオコンジュゲーション開発、分析科学、そしてGMP製造を単一の

組織内に統合し、イノベーターが創薬から臨床供給までをシームレスに進めることを
可能にします。この統合されたアプローチは、画期的な治療薬の開発を加速させ、米
国のバイオ製造エコシステムを強化するのに役立つと期待されています。

公開日 2026年08月10日  Outsourced Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

Xcellon Biologicsは、NextCureからGMP（医薬品製造管理および品質管理基準）製造施
設を買収し、次世代バイオコンジュゲートおよび複合バイオロジクスのエンドツーエン
ドCRDMO（契約研究・開発・製造受託機関）へと変革を遂げました。この戦略的買収
は、抗体薬物複合体（ADC）を含む複雑なバイオ治療薬の開発・製造プロセス全体を統
合し、クライアントにシームレスなサービス提供を可能にするものです。

技術・臨床詳細

今回のGMP施設買収により、Xcellon Biologicsは、創薬から臨床供給までの全工程を自
社内で完結できる、垂直統合型のサービスモデルを確立しました。具体的には、以下の
主要機能を単一の組織内で提供できるようになります。

**抗体開発**: 治療用抗体の発見、最適化、および生産。

**バイオコンジュゲーション開発**: 抗体と薬物（ペイロード）の結合プロセスの開
発と最適化。これには、ADCのリンカー化学や結合部位の設計が含まれます。

**分析科学**: 複合バイオロジクスの特性評価、品質管理、および規制要件への適合
性評価。

**GMP製造**: 臨床試験用および商業生産用の高品質なバイオ医薬品の製造。

この統合されたアプローチは、特に抗体薬物複合体（ADC）のような複雑なバイオコン
ジュゲートの開発において、複数のベンダーとの調整に伴う複雑性、時間、コストの課
題を大幅に軽減します。クライアントは、発見段階から臨床段階への移行をより迅速か
つ効率的に進めることができ、開発リスクを低減することが可能です。



背景・業界文脈

バイオ医薬品市場、特に次世代バイオコンジュゲート（例：ADC）や複雑なバイオロジ
クス（例：二重特異性抗体、細胞・遺伝子治療）の分野は、急速な成長を続けていま
す。これらの治療薬の開発・製造は、高度な専門知識、特殊な設備、および厳格な規制
順守を必要とします。多くのバイオテクノロジー企業は、これらの能力をすべて自社で
持つことが困難なため、CRDMOにアウトソースする傾向が強まっています。しかし、
断片的なサービス提供は、サプライチェーンの複雑性を増し、開発タイムラインを遅延
させる原因となっていました。Xcellon BiologicsによるエンドツーエンドCRDMOモデル
の採用は、このような業界の課題に対応し、イノベーターが画期的な治療薬をより迅速
に患者に届けることを支援するための戦略的な動きです。これは、米国のバイオ製造エ
コシステムの強化にも貢献すると期待されています。

今後の展望

Xcellon Biologicsの新しいCRDMOモデルは、次世代バイオコンジュゲートおよび複雑な
バイオロジクスの開発を加速させる上で、重要な役割を果たすでしょう。単一のパート
ナーシップを通じて、創薬から製造までの全てのフェーズを管理できることは、製薬企
業にとって大きな魅力です。この統合された能力は、特にアンメットニーズの高い疾患
領域における革新的な治療薬の市場投入を促進します。今後、Xcellon Biologicsがこの
新しい体制の下で、どのような画期的な治療薬の開発を支援し、バイオ医薬品業界に貢
献していくかが注目されます。

元記事: https://www.outsourcedpharma.com/doc/xcellon-biologics-acquires-gmp-manufacturing-

facility-from-nextcure-becoming-an-end-to-end-crdmo-for-next-generation-0001
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