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今週のキーワード

iPS/CRISPR実用化
日本発iPS細胞が世界初承認、遺伝子編集も臨床加速

61
件

総記事数

7
カ国

対象国数

20
年

iPS細胞発見

119
%増

CAR-T売上

今週の全61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 Intellia HAE/ATTR 製品発表
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

IntelliaがCRISPR遺伝子治療lonvo-zの第3相試験に成
功しFDA申請へ、ATTR治療薬nex-zの患者登録も再開
。

#02 Fate iPSC CAR-T 製品発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

FateがiPSC由来オフザシェルフCAR T細胞療法FT819
をループス腎炎第2相へ、自己免疫疾患向けFT839のI
NDも承認。

#03 Sana iPSC/in vivo 企業戦略
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○

Sanaが1型糖尿病向けiPSC由来膵島細胞療法SC451と
非ホジキンリンパ腫向けin vivo CAR-T
SG293の臨床試験開始準備を進捗。

#04 CAR-NK阻害因子 学術論文
●●●○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
MD Anderson研究者がCAR-NK細胞療法の抗腫瘍活性
を損なう未成熟NK細胞サブポピュレーションを特定。

#05 SHIFTERS固形CAR-T 学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

南カリフォルニア大学が低酸素と集束超音波でCAR-T
細胞の固形腫瘍攻撃力を高める新戦略「SHIFTERS」
を開発。

#06 小型CRISPR酵素 学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
NIH資金研究チームが小型化CRISPR遺伝子編集酵素A
l3Cas12fを発見、体内精密送達技術を劇的に向上。

#07 CRISPR動向2026 解説記事
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

Liv HospitalがCRISPR遺伝子編集技術の最新動向を紹
介、多様な疾患治療への進歩と2026年FDA治験動向
を解説。

#08 iPSC療法解説 解説記事
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

●
Liv HospitalがiPSC療法の変革、用途、利点、進行中
の臨床試験を解説し、再生医療への可能性を強調。

#09 Autolus CAR-T売上 企業戦略
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●○○

○

Autolus TherapeuticsのCAR T細胞療法AUCATZYL
®が2026年第2四半期に売上高119%増を達成、通期
予測も上方修正。

#10 Allogene Off-CAR-T 製品発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

AllogeneがLBCL向けオフザシェルフCAR-T cema-ce
lの第2相試験でMRD陰性率58.3%を達成、FDAからR
MAT/Fast Track指定。

#11 Century iPSC/CAR-iT 企業戦略
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

Century Therapeuticsが1型糖尿病向けiPSC由来細胞
療法CNTY-813のIND申請を2026年第4四半期に予定
、CAR-iT療法CNTY-308も年内臨床入りへ。

#12 Aspen PD細胞療法 製品発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○

Aspen Neuroscienceの個別化細胞療法sasineprocel
がパーキンソン病治療薬としてFDAから再生医療先進
治療（RMAT）指定を獲得。

#13 日本iPS世界初承認 市場危機
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

●

iPS細胞発見20年で日本が世界初の再生医療製品を承
認、重症心不全向け心筋細胞シートとパーキンソン病
向け神経前駆細胞移植。



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-08-16 | Page 2

# 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

#14 慶應iPSC脊髄安全性 学術論文
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

●

慶應義塾大学がiPSC由来神経幹細胞移植による脊髄損
傷治療の長期安全性データをNature
Medicineに発表、腫瘍形成なし。

#15 City of Hope CAR-T 学術論文
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●○○

○

City of Hopeが高リスクALL患者向けCD19 CAR-T細
胞療法で84%の18ヶ月無イベント生存率と低毒性を
達成した第1相データを発表。

#16 BMS多発性骨髄腫薬 新製品
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

Bristol Myers Squibbの多発性骨髄腫治療薬ZENBEX
US™がダラツムマブ併用療法としてFDA迅速承認を取
得。

#17 FDA Orca-T承認 新製品
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●○○

○

FDAがOrca-T精密Treg細胞療法を承認、血液がん患
者の適合ドナー移植後における慢性GVHDリスクを低
減し生存率向上。

#18 Xellsmart PD幹細胞 製品発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

中国Xellsmart社のオフザシェルフ型幹細胞療法XS41
1がパーキンソン病治療薬としてFDAファストトラッ
ク指定を取得、中国で初期効果。

#19
CRISPR効率阻害遺伝
子

学術論文
●●●●

○
●○○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

ウィスコンシン大学がCRISPR遺伝子編集の効率を妨
げる宿主遺伝子を特定するプラットフォームを開発し
、治療有効性向上に貢献。

#20 FDA RMAT承認率 市場概観
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

米国FDAの再生医療先進治療（RMAT）指定承認申請
が193件に達し、承認率は約50%で再生医療開発の加
速傾向を強調。

#21 エクソソーム治療薬 トレンド
記事

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

BioInformantが2026年におけるエクソソーム治療薬
の台頭を分析、細胞間コミュニケーションを利用した
新治療モダリティとしての可能性。

#22 CRISPRがん治療課題 解説記事
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

2026年時点でCRISPRがん治療の臨床試験32件が進行
中、遺伝子編集T細胞は精度とオフターゲット課題に
直面。

#23 CRISPR薬剤耐性菌 学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○

CRISPR治療が薬剤耐性大腸菌に初の臨床成功、患者
の感染症を治癒し、公衆衛生上の脅威に新たな解決策
。

#24 CRISPR鎌状赤血球症 解説記事
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●○○

○
CRISPR遺伝子編集を用いた鎌状赤血球症の治療で臨
床的成果が報告され、患者の血液疾患合併症を軽減。

#25 ベビー遺伝子編集 解説記事
●●●●

○
●○○○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●○○

○

「ベビー遺伝子編集」CRISPR技術が遺伝病治療の未
来を拓く可能性と、それに伴う倫理的議論と次なる展
望。

#26
CHLA
CRISPR鎌状赤血球

製品発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●○○

○
●●○○

○

ロサンゼルス小児病院が鎌状赤血球症のCRISPR直接
遺伝子編集治療の多施設共同治験に参加、in
vivoアプローチを推進。

#27 CDMO能力不足 市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
細胞・遺伝子治療分野でCDMO能力不足が深刻化、革
新加速のため戦略的パートナーシップが急務。

#28 細胞治療パートナー 業界レポ
ート

●○○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

RegMedNetが細胞治療に特化したパートナーシップ
を毎週発表、サプライチェーン、製造、規制課題克服
への新戦略。

#29 RiboX circRNA CAR 製品発表
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

RiboX Therapeuticsが自己免疫性血球減少症向け初の
環状RNAベースin vivo CAR療法「RXIM002」でFDA
IND承認を取得。

#30 CGT規制と革新 解説記事
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
CGT製造業が規制要件をイノベーションの推進力に転
換、GAMP5導入やデジタル化で品質と効率向上へ。

#31 Cabaletta自己免疫 企業戦略
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

Cabaletta Bioが2026年第2四半期決算発表、自己免
疫疾患DCA-TおよびCABA-201パイプラインの進捗と
今後のマイルストーンを提示。

#32 テキサス小児CGTハブ 企業戦略
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○
テキサス小児病院が細胞・遺伝子治療イノベーション
推進ハブを確立、開発加速とアクセス拡大を目指す。

#33 iPSC CAR-NK結腸直腸 学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

iPSCから誘導されたCEA標的CAR-NK細胞が結腸直腸
がんに強力な抗腫瘍活性を示し、固形がん治療に新た
な可能性。
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#34 In Vivo CAR-T/AI トレンド
記事

●●●●
●

●●○○
○

●●●●
●

●●●○
○

●●●○
○

In vivo CAR-T細胞療法が臨床概念実証を達成、AI活
用ががん治療の新たな道を拓き、製造コストと期間を
大幅削減。

#35
IPS HEART
DMD心筋症

製品発表
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○

IPS HEART社が筋ジストロフィー関連心筋症でFDA希
少小児疾患指定を獲得、iPS細胞由来心臓再生医療開
発を加速。

#36 Voyager ADタウ標的 企業戦略
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○

Voyager Therapeuticsがタウ標的アルツハイマー病
治療薬2種（遺伝子治療、抗体薬）を臨床マイルスト
ーンへ推進。

#37 エピゲノム血栓予防 学術論文
●●●●

●
●○○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●○○

○

エピゲノム編集がヒト造血幹細胞で持続的かつ可逆的
な血栓症予防を実現、遺伝子配列を変えずに病態改善
。

#38 Xilio TME免疫療法 企業戦略
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●○○

○

Xilio Therapeuticsが腫瘍微小環境を標的とする免疫
療法パイプラインの進捗を発表、固形がん患者で有望
な初期データ。

#39
住友ファーマ統合失調
症

製品発表
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

●

住友ファーマが統合失調症治療薬DSP-3077の第1/2a
相試験で初の患者投与を開始、認知機能障害・陰性症
状改善を目指す。

#40 自己免疫細胞免疫療法 学術論文
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

●
●●●○

○

自己免疫疾患に対する遺伝子改変細胞免疫療法の臨床
進捗が急速、CAR-T/NK/TCR-Tなど多様なモダリテ
ィが有望な初期データを示す。

#41 先進治療薬商業化 業界レポ
ート

●○○○
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

先進治療薬の商業化に向け、サプライチェーン、製造
、規制戦略の最適化が急務であり、早期計画とCDMO
連携が鍵。

#42
CAR-T多発性骨髄腫10
年

製品紹介
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●○○

○
●●○○

○

CAR-T細胞療法が多発性骨髄腫患者で10年間の寛解を
達成、難治性血液がん患者に長期的な延命と生活の質
改善の可能性。

#43 Kymriah長期有効性 製品紹介
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●○○

○

ノバルティスのCAR-T細胞療法「ティサゲンレクルー
セル」が小児・若年成人ALLで長期にわたる有効性を
示し、根治的治療選択肢の可能性。

#44 NueCell Bio CDMO 企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

NueCell Bioが細胞治療のプロセス開発・製造受託サ
ービスを拡大、サンディエゴに2,600平方メートルの
新施設を開設。

#45 Porton Advanced中国 企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Porton Advancedが中国NMPAから細胞・遺伝子治療
製品の商業生産ライセンスを取得しCDMOサービスを
拡大。

#46 Epicrispr FSHD編集 製品発表
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Epicrisprが希少筋疾患FSHD向けエピジェネティック
編集薬開発で9,000万ドルを調達、第1相試験を完了
し新たな治療法を開拓。

#47
USC
SHIFTERS固形CAR-T

学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

南カリフォルニア大学Viterbi校が固形腫瘍CAR-T療法
を革新する超音波誘導SHIFTERS技術を開発、ヒト脳
腫瘍・肝臓腫瘍で有望な結果。

#48 固形CAR-T新戦略 技術比較
●●●○

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○

CAR-T細胞療法の固形腫瘍克服に向けた新エンジニア
リング戦略、腫瘍微小環境の障壁克服と製造革新が鍵
。

#49 Elicera CARMA試験 製品発表
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●○○

○

Elicera TherapeuticsのCARMA試験が再発・難治性B
細胞リンパ腫患者で91%の腫瘍奏効率を達成、前治療
歴患者にも効果。

#50 UCSD固形CAR-T/γδT 企業戦略
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○

UCSDが固形腫瘍の次世代CAR-TおよびγδT細胞療法
に関する複数の第1相臨床試験を推進、既製型やロジ
ックゲート型を開発。

#51
UCサンタバーバラAM
D

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●○○

○

UCサンタバーバラの研究チームがAMD患者2名に幹細
胞網膜パッチを移植し視力回復に成功、Nature
Biotechnologyに発表。

#52 Capricor DMD製造 企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

Capricor TherapeuticsがDMD向け細胞治療Deramio
celの商用製造体制を確立し2026年第2四半期決算を
発表。



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-08-16 | Page 4

# 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

#53 iPSC製造課題/FCDI 解説記事
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

iPSC由来治療薬の急速な発展に伴う製造課題に対し、
FUJIFILM Cellular Dynamicsが自動化ソリューショ
ンを提供し商業化を加速。

#54 Intellia CRISPRパイプ 企業戦略
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

Intellia TherapeuticsがHAE向けCRISPR遺伝子治療N
TLA-2002など、in vivoおよびex
vivoのCRISPRパイプラインを前進。

#55 塩素酸iPSC神経変性 学術論文
●●●●

○
●○○○

○
●○○○

○
●●●●

●
●●○○

○

規制安全限界の塩素酸慢性曝露がiPSC由来神経細胞に
パーキンソン病様変性を誘発する研究結果、環境要因
の影響に警鐘。

#56 XsellSmart MSA-P 製品発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

XsellSmart Biopharmaceuticalがパーキンソン病型
多系統萎縮症向けユニバーサル細胞治療XS411の第1
相試験で患者登録完了、初期効果を確認。

#57 Hopstem iPSC神経 企業戦略
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

中国Hopstem BiotechがiPSC細胞治療パイプラインh
NPC01推進のためシリーズC資金約2億人民元を調達
、脳卒中・TBI後遺症向け。

#58
Merckシンガポールラ
ボ

企業戦略
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

MerckがシンガポールのBioRelianceラボを拡張、ア
ジア太平洋地域初の細胞株特性評価・GMP
NGS機能を提供しバイオ医薬品開発を加速。

#59 自家細胞原材料変動性 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

自家細胞治療の原材料変動性課題克服にはリスクベー
ス管理戦略と分散型製造が不可欠、製品の一貫性と品
質確保が鍵。

#60 CAR-T製造ガイド 解説記事
●○○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○

Liv HospitalがCAR-T細胞製造のステップバイステッ
プガイドを詳細解説、迅速製造タイムラインや品質管
理の重要性を強調。

#61 Sangamo資産買収 企業戦略
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

PTC TherapeuticsとEli Lillyが破産したSangamo社
の資産を総額2.64億ドルで買収、希少疾患パイプライ
ンを強化。

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



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-08-16 | Page 5

今週、判断に影響しうる3つの問い

❶ 日本発iPS細胞の世界初承認は、自社の再生医療戦略をどう加速させるか？
重症心不全向け心筋細胞シートとパーキンソン病向け神経前駆細胞移植が日本で承認されました。これはiPS細胞発見から
20年の集大成であり、再生医療の実用化を世界に先駆けて示すものです。貴社は、この成功事例を自社のiPS細胞関連事
業や研究開発にどう活かしますか？

❷ 固形がんCAR-Tのブレークスルーは、自社の治療薬開発の前提を覆すか？
南カリフォルニア大学が超音波誘導で固形腫瘍にCAR-T標的を発現させる「SHIFTERS」技術を開発しました。また、in
vivo CAR-Tの臨床概念実証も達成され、AI活用も進んでいます。これらの進展は、これまで困難だった固形がんCAR-T
治療の可能性を大きく広げ、貴社のがん治療薬開発戦略に再考を促すものとなるでしょう。

❸ 細胞・遺伝子治療のCDMO能力不足は、自社の新製品上市計画にどれほどの影響を与えるか？
細胞・遺伝子治療分野でCDMO能力不足が深刻化しており、商業化のボトルネックとなっています。特にAAVベクターや
細胞治療製品のGMP製造で顕著です。貴社が開発中の細胞・遺伝子治療製品の上市計画において、この製造能力不足は現
実的な脅威となり得るか、サプライチェーン全体を再評価する必要があります。

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」マトリクス

機会大・脅威小 機会大・脅威大

影響小（参考） 脅威大・機会小

←
 機

会
 →

← 脅威 →

iPS承認
住友新薬

固形CAR-T iPSC応用

製造課題

CRISPR進化

iPSC安全性

RMAT動向

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● iPS承認 機会大 日本発技術の優位性確立 —

● 住友新薬 機会大 日本企業の新薬開発 —

● 固形CAR-T 注意 新規治療市場創出 既存治療の陳腐化

● iPSC応用 注意 新疾患領域への拡大 海外勢の先行

● 製造課題 脅威大 製造技術ソリューション 開発遅延・高コスト化

● CRISPR進化 脅威大 遺伝子治療適用拡大 技術進化への追随

● iPSC安全性 参考 安全性データ蓄積 環境要因リスク
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● RMAT動向 参考 規制当局との連携強化 規制要件の複雑化
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深掘り ① ― 日本発iPS細胞、世界初の製品承認
#13 | 2026/08/10 | Japan Science and Technology Agency (JST) | 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●●●●●

2006年のiPS細胞発表から20年、2026年3月に日本で世界初のiPS細胞由来再生医療製品が承認されました。対象は重
症心不全向け心筋細胞シートとパーキンソン病向け神経前駆細胞移植です。これは、基礎研究から臨床応用への長年の
努力が結実した歴史的なマイルストーンであり、再生医療が実用化段階に入ったことを明確に示しています。

承認された心筋細胞シートは損傷心臓のポンプ機能回復を、神経前駆細胞移植は失われたドーパミン産生神経細胞の補
充を目指します。日本の「条件及び期限付き承認制度」が迅速な承認を後押しし、日本が再生医療分野で国際的なリー
ダーシップを確立したことを意味します。この成功は、他のiPS細胞由来治療の開発・規制動向にも大きな影響を与え
るでしょう。

▶ 技術者の視点

【機会】日本がiPS細胞技術で世界をリードする地位を確立し、関連する材料・装置メーカー、CDMO、
医療機関にとって大きなビジネスチャンスが生まれます。特に、心筋細胞シートや神経前駆細胞の製造
・品質管理技術は、日本の強みとしてグローバル展開の足がかりとなるでしょう。承認された製品の長
期的な有効性と安全性のデータが蓄積されれば、さらなる市場拡大が期待されます。 【脅威】海外企業
が同様の技術で追随する可能性があり、日本の優位性を維持するための継続的な研究開発投資と、国際
的な規制調和への貢献が不可欠です。また、高額な治療費が国民皆保険制度に与える影響も考慮し、コ
スト削減に向けた製造技術の革新が求められます。 【アクション】R&D;部門は、承認された製品の製
造プロセスと品質管理基準を詳細に分析し、自社パイプラインへの応用可能性を検討すべきです。経営
企画部門は、iPS細胞関連市場の成長予測を更新し、新たな事業機会を特定し、投資戦略を策定してくだ
さい。調達部門は、細胞培養に必要な原材料の安定供給体制を確保し、国産化の可能性も探るべきです
。

深掘り ② ― 免疫回避型iPSCとin vivo CAR-Tの進展
#03 | 2026/08/10 | Sana Biotechnology, Inc. (Press Release) | 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●●●●○

Sana Biotechnologyは、1型糖尿病向けiPSC由来膵島細胞療法SC451と、非ホジキンリンパ腫向けin vivo CAR-Tプロ
グラムSG293の臨床試験開始準備を進捗させています。特にSC451では、免疫不全を伴わない膵島細胞移植の長期デー
タがNew England Journal of
Medicineに掲載され、同社の免疫回避型（hypoimmune）iPSC技術の実現可能性を強力に裏付けています。

hypoimmune技術は、iPSCのゲノムを編集し、MHCクラスI/IIの発現を抑制しつつCD47を過剰発現させることで、免
疫抑制剤なしでの同種細胞の長期生着を目指します。SG293は、遺伝子を直接体内に導入して患者自身のT細胞をCAR-
T細胞に変換するin vivoアプローチであり、複雑なex
vivo製造プロセスを不要にし、治療アクセスとスケーラビリティを飛躍的に向上させる可能性を秘めています。
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▶ 技術者の視点

【機会】Sanaの免疫回避型iPSC技術は、iPSC由来細胞療法の最大の課題である免疫拒絶反応を克服す
る画期的なアプローチです。これが確立されれば、オフザシェルフ型iPSC治療薬の普及が加速し、1型
糖尿病だけでなく、心臓病、神経変性疾患など広範な疾患への応用が期待されます。in vivo CAR-Tも
、製造コストと物流の課題を解決し、がん治療のアクセス性を高めるでしょう。日本発のiPSC技術を基
盤とする企業は、この免疫回避技術やin
vivoデリバリー技術を積極的に取り入れることで、国際競争力を強化できます。 【脅威】海外企業がこ
のような次世代技術で先行している現状は、日本の再生医療産業にとって脅威です。特に、免疫回避型i
PSCやin vivo遺伝子編集技術は、従来のiPSC開発の前提を大きく変える可能性があります。これらの技
術を自社で開発・導入できない場合、将来的に競争力を失うリスクがあります。 【アクション】R&D;
部門は、免疫回避型iPSC技術の詳細なメカニズムと臨床データを評価し、自社のiPSCパイプラインへの
導入可能性を検討してください。遺伝子編集技術を持つ企業は、in vivo CAR-Tのデリバリーシステム
（特に非ウイルス性ベクター）の研究開発を強化すべきです。経営企画部門は、これらの次世代技術が
市場に与える影響を分析し、M&A;や提携戦略を検討する「中長期」の視点が必要です。
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深掘り ③ ― 固形がんCAR-Tを革新する「SHIFTERS」技術
#05 | 2026/08/14 | Bioengineer.org | 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●●●○○

南カリフォルニア大学Viterbi工学部の研究者が、CAR-T細胞が固形腫瘍を攻撃する能力を強化する新戦略「SHIFTERS
」を開発しました。この技術は、腫瘍の低酸素微小環境を利用し、集束超音波と組み合わせて腫瘍細胞にCAR-T細胞の
標的であるCD19を一時的に発現させることで、固形腫瘍治療におけるCAR-T細胞療法の主要な課題克服を目指します
。

SHIFTERSの核心は、低酸素下で活性化される遺伝子スイッチと集束超音波を組み合わせ、がん細胞表面にCD19を誘
導発現させる点にあります。これにより、既存のCD19標的CAR-T細胞が固形腫瘍を効率的に破壊できるようになりま
す。ヒトの脳腫瘍と肝臓腫瘍を用いた動物モデルで有望な結果を示しており、固形腫瘍におけるCAR-T療法の適用範囲
を大幅に拡大する可能性を秘めています。

▶ 技術者の視点

【機会】CAR-T細胞療法は血液がんでは成功を収めましたが、固形腫瘍への適用は標的抗原の不足や腫
瘍微小環境の免疫抑制が課題でした。SHIFTERS技術は、外部からの非侵襲的な操作で腫瘍細胞に標的
抗原を発現させるという画期的なアプローチであり、固形がんCAR-T治療のブレークスルーとなる可能
性があります。超音波技術は日本企業も強みを持つ分野であり、この技術との融合は新たなビジネス機
会を創出するでしょう。関連する診断薬やデリバリーシステム開発にも波及効果が期待されます。 【脅
威】この技術が実用化されれば、既存の固形がん治療薬市場に大きな影響を与え、競争環境が激化しま
す。日本企業がこの技術開発に乗り遅れると、将来的ながん治療市場でのシェアを失う可能性がありま
す。特に、超音波機器メーカーや製薬企業は、この技術動向を注視し、迅速な対応が求められます。 【
アクション】R&D;部門は、SHIFTERS技術の詳細なメカニズムと動物モデルでの有効性データを評価し
、自社のがん治療パイプラインへの応用可能性を「即時」に検討してください。特に超音波機器メーカ
ーは、集束超音波技術の医療応用に関する研究開発を強化し、共同研究やM&A;を通じてこの分野への
参入を「短期」で目指すべきです。製薬企業は、固形がんCAR-T治療の新たな標的戦略として、この技
術の臨床開発動向を「中長期」でモニタリングし、提携戦略を検討してください。

その他の注目記事
Intellia HAE/ATTR治療薬、第3相成功しFDA申請へ (Intellia Therapeutics, Inc. (Press Release))
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

CRISPR in vivo遺伝子治療が第3相成功、FDA申請間近。遺伝子治療の商業化が現実味を帯び、希少疾患治療に大きな
影響を与える。

小型化CRISPR酵素Al3Cas12f発見、体内精密送達技術を劇的に向上 (National Institutes of Health (NIH) (News Release))
技術新規性●●●●● 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●●

CRISPRシステムの小型化は、AAVベクターの積載限界を克服し、遺伝子治療の体内送達効率を劇的に向上させる基盤
技術。

Allogene オフザシェルフCAR-T、第2相でMRD陰性率58.3%達成 (Allogene Therapeutics, Inc. (Press Release))
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●●

オフザシェルフCAR-Tの臨床進展は、CAR-T治療のアクセス性向上とコスト削減に貢献し、自己免疫疾患への応用も期
待される。

CRISPR治療、薬剤耐性大腸菌に初の臨床成功：患者の感染症を治癒 (Clinical Trials Arena)
技術新規性●●●●● 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●●

CRISPRが薬剤耐性菌感染症治療で初の臨床成功。抗生物質に代わる画期的な抗菌アプローチとして公衆衛生に大きな
影響を与える可能性。
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細胞・遺伝子治療分野でCDMO能力不足が深刻化：革新加速のため戦略的パートナーシップが急務 (Contract Pharma)
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●●

CGT市場の成長を阻害するCDMO能力不足は深刻な課題。製造インフラへの投資と戦略的パートナーシップが急務であ
り、日本の関連企業も影響を受ける。
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今週のアクション提案

記事評価マトリクスと機会/脅威分析を踏まえたアクション提案です。

▍即時（今週中）
• 【R&D;】日本で承認されたiPS細胞由来製品（心筋細胞シート、神経前駆細胞）の製造プロセスと品質管理基準
を詳細に分析し、自社パイプラインへの適用可能性を検討。

• 【経営企画】細胞・遺伝子治療分野のCDMO供給状況と契約状況を再確認し、潜在的なボトルネックとリスクヘ
ッジ策を評価。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】固形がんCAR-Tの「SHIFTERS」技術やin vivo CAR-T、環状RNAベースCAR療法など、次世代がん
治療技術の動向を調査し、自社がん治療戦略への影響を評価。

• 【調達】主要な細胞・遺伝子治療用原材料（ウイルスベクター、培地、試薬など）のサプライヤーと長期契約の
可能性を協議し、供給安定化とコスト最適化を図る。

• 【半導体PKG/EV設計】超音波技術を活用した医療機器開発の可能性を検討し、異業種連携による新規事業創出
の機会を探る。

▍中長期（四半期〜）
• 【R&D;】免疫回避型iPSC技術や小型CRISPRシステムなど、遺伝子・細胞治療の基盤技術への投資戦略を策定
し、共同研究やM&A;を通じて技術獲得を検討。

• 【製造】分散型製造やポイントオブケア製造、閉鎖型自動化システムなど、細胞・遺伝子治療の製造革新技術の
導入を検討し、製造コスト削減と供給安定化を図る。

• 【経営企画】中国における細胞・遺伝子治療市場の成長とCDMOの動向を継続的にモニタリングし、アジア市場
での事業展開戦略を再評価。

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 Intellia Therapeutics、遺伝性血管性浮腫治療薬lonvo-zの第3相HAELO試験で成功し2026年後
半にFDA申請、ATTR治療薬nex-zの第3相患者登録も再開

#02 Fate Therapeutics、iPSC由来オフザシェルフCAR T細胞免疫療法FT819をループス腎炎第2相

試験へ、自己免疫疾患向けFT839のINDも承認

#03 Sana Biotechnology、1型糖尿病向けiPSC由来膵島細胞療法SC451と非ホジキンリンパ腫向けin
vivo CAR-T SG293の臨床試験開始準備を進捗

#04 MD Anderson研究者、CAR-NK細胞療法の抗腫瘍活性を損なうドナー臍帯血の未成熟NK細胞サ
ブポピュレーションを特定

#05 南カリフォルニア大学Viterbi工学部、低酸素と集束超音波でCAR-T細胞の固形腫瘍に対する攻撃

力を高める新戦略「SHIFTERS」を開発

#06 NIH資金研究チーム、小型化CRISPR遺伝子編集酵素Al3Cas12fを発見し体内精密送達技術を劇的
に向上、遺伝子治療の主要課題を解決へ

#07 Liv Hospital、CRISPR遺伝子編集技術の最新動向を紹介：多様な疾患治療への革命的進歩と
2026年FDA治験動向

#08 Liv Hospital、iPSC（人工多能性幹細胞）療法を解説：再生医療への変革、多様な用途、利点、
進行中の臨床試験を紹介

#09 Autolus Therapeutics、CAR T細胞療法AUCATZYL®の2026年第2四半期純製品売上高が前年
比119%増の4570万ドルに達し、通期予測も上方修正

#10 Allogene Therapeutics、LBCL向けオフザシェルフCAR-T cema-celのALPHA3第2相試験で

MRD陰性率58.3%を達成、FDAからRMATおよびFast Track指定も取得

#11 Century Therapeutics、1型糖尿病向けiPSC由来細胞療法CNTY-813のIND申請を2026年第4四
半期に予定、CAR-iT細胞療法CNTY-308も年内臨床入りへ

#12 Aspen Neuroscienceの個別化細胞療法sasineprocel、パーキンソン病治療薬としてFDAから再
生医療先進治療（RMAT）指定を獲得

#13 日本のiPS細胞、発見20年で世界初の再生医療製品承認：重症心不全向け心筋細胞シートとパー

キンソン病向け神経前駆細胞移植

#14 慶應義塾大学、iPSC由来神経幹細胞移植による脊髄損傷治療の長期安全性データをNature
Medicineに発表：最長4年間で腫瘍形成・重篤な有害事象なし

#15 City of Hope、高リスクALL患者向けCD19 CAR-T細胞療法で84%の18ヶ月無イベント生存率と
低毒性を達成した第1相データを発表

#16 Bristol Myers Squibbの多発性骨髄腫治療薬ZENBEXUS™（iberdomide）、ダラツムマブ併用
療法としてFDA迅速承認を取得



#17 FDAがOrca-T精密Treg細胞療法を承認：血液がん患者の適合ドナー移植後における慢性GVHDリ
スクを低減し生存率向上

#18 中国Xellsmart社のオフザシェルフ型幹細胞療法XS411、パーキンソン病治療薬としてFDAファ

ストトラック指定を取得し中国での第1/2相試験で初期患者に効果

#19 ウィスコンシン大学マディソン校の研究者、CRISPR遺伝子編集の効率を妨げる宿主遺伝子を特
定するプラットフォームを開発し治療有効性向上に貢献

#20 米国FDA、再生医療先進治療（RMAT）指定の承認申請総数が388件中193件に達し、承認率は
約50%で再生医療開発の加速傾向を強調

#21 BioInformant、2026年におけるエクソソーム治療薬の台頭をブログで分析：細胞間コミュニケ
ーションを利用した新治療モダリティとしての可能性

#22 2026年CRISPRがん治療：臨床試験32件が進行中、遺伝子編集T細胞は精度とオフターゲット課
題に直面

#23 CRISPR治療、薬剤耐性大腸菌に初の臨床成功：患者の感染症を治癒

#24 CRISPR遺伝子編集、鎌状赤血球症の治療で臨床的成果を報告：患者の血液疾患合併症を軽減

#25 「ベビー遺伝子編集」CRISPR技術が遺伝病治療の未来を拓く：倫理的議論と次なる展望

#26 ロサンゼルス小児病院、鎌状赤血球症のCRISPR直接遺伝子編集治療の多施設共同治験に参加

#27 細胞・遺伝子治療分野でCDMO能力不足が深刻化：革新加速のため戦略的パートナーシップが急
務

#28 RegMedNetが細胞治療に特化したパートナーシップを毎週発表：課題克服への新戦略

#29 RiboX Therapeutics、自己免疫性血球減少症向け初の環状RNAベースin vivo CAR療法
「RXIM002」でFDA IND承認を取得

#30 CGT製造業、規制要件をイノベーションの推進力に転換：品質と効率向上への新戦略

#31 Cabaletta Bio、2026年第2四半期決算発表：自己免疫疾患パイプライン進捗と今後のマイルス
トーンを提示

#32 テキサス小児病院、細胞・遺伝子治療イノベーション推進ハブを確立：開発加速とアクセス拡大
へ

#33 CEA標的CAR-NK細胞、iPSCから誘導され結腸直腸がんに強力な抗腫瘍活性を示す

#34 In Vivo CAR-T細胞療法、臨床概念実証を達成：AI活用ががん治療の新たな道を拓く

#35 IPS HEART社、筋ジストロフィー関連心筋症でFDA希少小児疾患指定を獲得：心臓再生医療開発
加速へ

#36 Voyager Therapeutics、タウ標的アルツハイマー病治療薬2種を臨床マイルストーンへ推進

#37 エピゲノム編集、ヒト造血幹細胞で持続的かつ可逆的な血栓症予防を実現

#38 Xilio Therapeutics、2026年第2四半期決算発表：腫瘍微小環境を標的とする免疫療法パイプラ
インの進捗



#39 住友ファーマ、統合失調症治療薬DSP-3077の第1/2a相試験で初の患者投与を開始

#40 自己免疫疾患に対する遺伝子改変細胞免疫療法の臨床進捗：多様なモダリティが新たな治療を拓
く

#41 先進治療薬の商業化に向けた準備：サプライチェーン、製造、規制戦略の最適化が急務

#42 CAR-T細胞療法が多発性骨髄腫で画期的な成果：患者は10年間の寛解を達成

#43 ノバルティスのCAR-T細胞療法「ティサゲンレクルーセル」、小児・若年成人ALLで長期にわた
る有効性を示す

#44 NueCell Bioが細胞治療のプロセス開発・製造受託サービスを拡大、サンディエゴに2,600平方メ

ートルの新施設開設

#45 Porton Advanced、中国NMPAから細胞・遺伝子治療製品の商業生産ライセンス取得しCDMOサ
ービスを拡大

#46 Epicrisprが希少筋疾患FSHD向けエピジェネティック編集薬開発で9,000万ドルを調達、第1相試
験を完了

#47 南カリフォルニア大学Viterbi校、固形腫瘍CAR-T療法を革新する超音波誘導SHIFTERS技術を開

発

#48 CAR-T細胞療法の固形腫瘍克服に向けた新エンジニアリング戦略：リアルワールドデータと製造
革新が鍵

#49 Elicera TherapeuticsのCARMA試験、再発・難治性B細胞リンパ腫患者で91%の腫瘍奏効率を達
成

#50 UCSDが固形腫瘍の次世代CAR-TおよびγδT細胞療法に関する複数の第1相臨床試験を推進

#51 UCサンタバーバラの研究チーム、AMD患者2名に幹細胞網膜パッチを移植し視力回復に成功

#52 Capricor Therapeutics、DMD向け細胞治療Deramiocelの商用製造体制を確立し2026年第2四
半期決算を発表

#53 iPSC由来治療薬の急速な発展：製造課題とFUJIFILM Cellular Dynamicsの自動化ソリューショ

ン

#54 Intellia Therapeutics、HAE向けCRISPR遺伝子治療NTLA-2002などパイプラインを前進

#55 規制安全限界の塩素酸慢性曝露がiPSC由来神経細胞にパーキンソン病様変性を誘発する研究結果

#56 XsellSmart Biopharmaceutical、パーキンソン病型多系統萎縮症向けユニバーサル細胞治療
XS411の第1相試験で患者登録完了

#57 中国Hopstem Biotech、iPSC細胞治療パイプラインhNPC01を推進するためシリーズC資金約2

億人民元を調達

#58 MerckがシンガポールのBioRelianceラボを拡張、アジア太平洋地域初の細胞株特性評価・GMP
NGS機能を提供

#59 自家細胞治療の原材料変動性課題克服：リスクベースの管理戦略と分散型製造



#60 Liv Hospitalが詳細解説：CAR-T細胞製造のステップバイステップガイドと革新

#61 PTC TherapeuticsとEli Lillyが破産したSangamo社の資産を総額2.64億ドルで買収、希少疾患
パイプラインを強化



#01 Intellia Therapeutics、遺伝性血管性浮腫治療薬
lonvo-zの第3相HAELO試験で成功し2026年後半にFDA申
請、ATTR治療薬nex-zの第3相患者登録も再開

概要

Intellia Therapeuticsは、遺伝性血管性浮腫（HAE）を対象としたCRISPR遺伝子編集治

療薬lonvo-zの第3相HAELO試験で良好な結果を発表し、2026年下半期にFDAへの生物
学的製剤承認申請（BLA）を提出し、2027年上半期の米国での発売を目指します。ま
た、トランスサイレチンアミロイドーシス（ATTR）治療薬nex-zの第3相臨床試験の患

者登録を再開し、2026年下半期に登録完了を予定しています。これらの進捗は、同社
の主要なin vivo CRISPR遺伝子編集パイプラインが商業化に大きく近づいていることを
示しており、遺伝子治療分野における重要なマイルストーンとなります。

公開日 2026年08月06日  Intellia Therapeutics, Inc. (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeuticsは2026年第2四半期決算発表において、主力パイプラインである遺
伝性血管性浮腫（HAE）治療薬lonvo-zの第3相HAELO試験で期待を上回る結果が得られ
たことを報告しました。この成功を受け、同社は2026年下半期に米国食品医薬品局
（FDA）へ生物学的製剤承認申請（BLA）を提出し、2027年上半期には米国市場での発
売を目指す計画を明らかにしました。さらに、別の主要プログラムであるトランスサイ
レチンアミロイドーシス（ATTR）治療薬nex-zの第3相臨床試験についても患者登録が再
開され、2026年下半期中の登録完了を目指すとしています。

技術・臨床詳細

lonvo-zは、CRISPR/Cas9システムを利用してHAEの原因となるカリクレイン遺伝子を肝
臓でノックダウンするin vivo遺伝子編集療法です。第3相HAELO試験では、プラセボ群
と比較してHAE発作頻度の有意な減少が確認され、主要評価項目および副次評価項目を
達成しました。安全性プロファイルも良好であり、重篤な有害事象は報告されていませ
ん。nex-zはATTRを標的とするCRISPRベースの治療薬であり、第3相試験の患者登録再
開は、中断期間を経て規制当局との協議が完了し、開発が順調に進んでいることを示唆
しています。

背景・業界文脈

HAEやATTRのような希少疾患において、持続的な治療効果を提供する遺伝子編集療法
は、患者の生活の質を劇的に向上させる可能性を秘めています。lonvo-zの承認申請
は、CRISPR技術が遺伝性疾患の治療において実用化段階に入りつつあることを示すもの
であり、この分野全体のベンチマークとなるでしょう。また、ATTRは心臓や神経にアミ
ロイドが蓄積する進行性の疾患であり、nex-zの進捗は、これまで治療選択肢が限られ
ていた患者にとって大きな希望となります。Intelliaの戦略は、in vivo遺伝子編集を通じ
て、全身性疾患への根本的治療アプローチを確立することにあります。



今後の展望

lonvo-zのFDA承認申請とそれに続く発売は、Intellia Therapeuticsにとって初の商業化製
品となり、同社の収益基盤を確立する重要な一歩となります。また、nex-zの臨床開発
の継続は、同社のパイプラインの深さとCRISPR技術の多様な応用可能性を裏付けていま
す。今後、両治療薬の規制当局からの承認取得と市場導入の成功が、遺伝子編集療法の
普及を加速させ、他の遺伝性疾患治療への応用研究にも弾みをつけることが期待されま
す。これは遺伝子治療産業全体の成長と変革を促すでしょう。

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

second-quarter-2026-financial

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

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


#02 Fate Therapeutics、iPSC由来オフザシェルフCAR T
細胞免疫療法FT819をループス腎炎第2相試験へ、自己免
疫疾患向けFT839のINDも承認

概要

Fate Therapeuticsは2026年第2四半期決算において、iPSC由来のオフザシェルフCAR T

細胞免疫療法パイプラインの進捗を発表しました。特に、FT819を用いたループス腎炎
の第2相RECLAIM-LN試験で最初の患者が投与され、さらに自己免疫疾患を対象とする
FT839の治験薬申請（IND）がFDAに承認され、第1/2相試験へと進むことになりまし

た。これらの動きは、同社がiPSC由来の細胞療法を血液がんだけでなく、自己免疫疾
患といった新たな治療領域へ拡大していることを示しています。

公開日 2026年08月13日  Fate Therapeutics, Inc. (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeuticsは、2026年第2四半期の決算報告において、主力とするiPSC（人工多
能性幹細胞）由来オフザシェルフ型CAR T細胞免疫療法プログラムの顕著な進捗を公表
しました。特に、ループス腎炎を対象としたFT819の第2相RECLAIM-LN臨床試験で最初
の患者が投与されたことは重要なマイルストーンです。さらに、自己免疫疾患治療を目
指す新規候補薬FT839に対する治験薬申請（IND）が米国食品医薬品局（FDA）に承認さ
れ、これによりFT839は第1/2相臨床試験へと進むことが決定しました。

技術・臨床詳細

FT819は、iPSCから誘導された同種異系（オフザシェルフ）CAR T細胞であり、患者自身
の細胞を必要としないため、製造時間とコストを大幅に削減できる可能性を秘めていま
す。ループス腎炎は全身性エリテマトーデスの重篤な合併症であり、現在の治療法では
効果が不十分な患者が多く存在します。FT819は、B細胞を標的とすることで免疫反応を
調節し、疾患の根本原因にアプローチすることが期待されています。FT839は、自己免
疫疾患全般を対象としたiPSC由来細胞療法であり、IND承認は、同社のiPSCプラットフ
ォームが多様な疾患領域への応用可能性を持つことを証明しています。これらの進捗
は、ISSCR 2026で発表された全身性硬化症に関する臨床データによっても裏付けられて
います。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法は血液がんにおいて革命的な成果を上げていますが、その製造の複雑さ
と個別化された性質が普及の障壁となっています。Fate Therapeuticsが推進するiPSC由
来オフザシェルフ型CAR T細胞は、これらの課題を克服し、より多くの患者に迅速かつ
経済的に治療を提供する可能性を秘めています。自己免疫疾患は慢性的な炎症と組織損
傷を特徴とし、既存の治療法では病気の進行を十分に抑制できない場合があります。
iPSC由来細胞療法は、免疫システムを再プログラムすることで、これらの疾患に根本的
な解決策をもたらす可能性があり、治療パラダイムを大きく変えることが期待されてい
ます。



今後の展望

FT819の第2相試験の進捗とFT839の臨床試験開始は、Fate TherapeuticsがiPSC由来細胞
療法のリーディングカンパニーとしての地位を確立しつつあることを示しています。こ
れらのプログラムが成功すれば、血液がん以外の疾患領域、特にアンメットニーズの高
い自己免疫疾患において、新たな治療選択肢を提供できるでしょう。オフザシェルフ型
アプローチは、細胞治療のアクセスを広げ、製造コストを削減することで、広範な市場
浸透を可能にする可能性があります。今後の臨床データの発表や規制当局との対話が、
これらの革新的な治療法が患者に届くまでの道のりをさらに明確にするでしょう。

元記事: https://ir.fatetherapeutics.com/news-releases/news-release-details/fate-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.fatetherapeutics.com/news-releases/news-release-details/fate-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results
https://ir.fatetherapeutics.com/news-releases/news-release-details/fate-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results


#03 Sana Biotechnology、1型糖尿病向けiPSC由来膵島細
胞療法SC451と非ホジキンリンパ腫向けin vivo CAR-T
SG293の臨床試験開始準備を進捗

概要

Sana Biotechnologyは2026年第2四半期決算において、1型糖尿病を対象としたiPSC由

来膵島細胞療法SC451と、非ホジキンリンパ腫向けのin vivo CAR-TプログラムSG293の
臨床試験開始に向けた準備が大きく進展していることを報告しました。特にSC451に
関しては、免疫不全を伴わない膵島細胞移植の長期データがNew England Journal of

Medicineに掲載され、同社の免疫回避型（hypoimmune）iPSC技術の実現可能性を裏
付けています。これらのパイプラインは、難治性疾患に対する革新的な細胞・遺伝子
治療を提供するSanaの戦略を推進するものです。

公開日 2026年08月10日  Sana Biotechnology, Inc. (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Sana Biotechnologyは、2026年第2四半期の財務結果と事業アップデートを発表し、そ
の中で主要な臨床プログラムの進捗を強調しました。特に、1型糖尿病に対するiPSC由
来膵島細胞療法SC451と、非ホジキンリンパ腫を標的とするin vivo CAR-Tプログラム
SG293の臨床試験開始に向けた準備が着実に進んでいます。注目すべきは、免疫不全を
伴わない膵島細胞移植の長期データ（UP421に関する研究）が権威あるNew England

Journal of Medicineに掲載されたことで、これは同社のhypoimmune（免疫回避型）
iPSC技術の臨床的実現可能性を強力に支持するものです。

技術・臨床詳細

SC451は、iPSCから分化誘導された機能的な膵島細胞を移植することで、1型糖尿病患
者のインスリン産生能力を回復させることを目指しています。この治療法の鍵となるの
は、Sana独自のhypoimmune技術です。この技術は、iPSCのゲノムを編集し、主要組織
適合性複合体（MHC）クラスIおよびIIの発現を抑制するとともに、免疫抑制性タンパク
質CD47を過剰発現させることで、宿主の免疫系からの拒絶反応を回避することを可能
にします。これにより、免疫抑制剤を使用せずに同種細胞の長期生着を実現し、患者負
担の軽減と治療効果の最大化が期待されます。SG293は、遺伝子を直接体内に導入して
患者自身のT細胞をCAR-T細胞に変換するin vivoアプローチであり、複雑なex vivo製造プ
ロセスが不要となるため、治療のアクセス性とスケーラビリティを飛躍的に向上させる
可能性を秘めています。

背景・業界文脈

1型糖尿病の根治療法として膵島移植は有望ですが、ドナー不足と生涯にわたる免疫抑
制剤の服用が必要という課題があります。SanaのiPSC由来膵島細胞療法は、このドナー
不足を解消し、hypoimmune技術によって免疫抑制剤なしでの移植を実現することで、
治療パラダイムを根本的に変える可能性があります。また、CAR-T細胞療法は血液がん
治療に革新をもたらしましたが、その製造コストと物流の複雑さが課題でした。in vivo

CAR-Tはこれらの障壁を取り除き、固形がんを含むより広範な癌種への応用拡大を可能
にする画期的なアプローチとして注目されています。New England Journal of Medicine
への論文掲載は、Sanaの科学的厳密性と技術の信頼性を示すものです。



今後の展望

SC451およびSG293の臨床試験開始は、Sana Biotechnologyにとって重要なマイルスト
ーンとなり、hypoimmune iPSC技術とin vivo遺伝子編集プラットフォームの臨床的価値
を検証する機会となります。特にhypoimmune技術の成功は、iPSCを用いた同種異系細
胞療法の拒絶反応という最大の課題を解決し、再生医療の未来を大きく拓く可能性があ
ります。これらの技術が臨床試験で有効性と安全性を確立すれば、1型糖尿病、非ホジ
キンリンパ腫だけでなく、他の多くの慢性疾患やがん治療において、より安全でアクセ
スしやすい、画期的な治療選択肢を提供できることが期待されます。これにより、Sana

は細胞・遺伝子治療の次世代をリードする企業となるでしょう。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/10/3342190/0/en/sana-biotechnology-

reports-second-quarter-2026-financial-results-and-business-updates.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/2026/08/10/3342190/0/en/sana-biotechnology-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-business-updates.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/10/3342190/0/en/sana-biotechnology-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-business-updates.html


#04 MD Anderson研究者、CAR-NK細胞療法の抗腫瘍活
性を損なうドナー臍帯血の未成熟NK細胞サブポピュレー
ションを特定

概要

MD Andersonの研究者が、キメラ抗原受容体（CAR）ナチュラルキラー（NK）細胞療

法の抗腫瘍活性が、ドナー臍帯血中に存在する特定の未成熟NK細胞の小集団によって
損なわれる可能性があることを明らかにしました。この発見は、CAR-NK細胞療法の有
効性を最適化するために、ドナー細胞源の組成の重要性を示唆するものです。将来的

に、CAR-NK細胞療法の製造プロセスにおいて、これらの未成熟NK細胞の排除または
改変が、治療成績の向上に寄与すると期待されます。

公開日 2026年08月13日  Mirage News  アメリカ



詳細

主要成果

MD Andersonのがん研究者チームは、キメラ抗原受容体（CAR）ナチュラルキラー
（NK）細胞療法の有効性を左右する新たな要因を特定しました。彼らの研究により、
CAR-NK細胞療法に用いられるドナー臍帯血中に存在する特定の未成熟NK細胞のサブポ
ピュレーションが、CAR-NK細胞の本来持つ抗腫瘍活性を阻害する可能性があることが
明らかになりました。この発見は、CAR-NK細胞療法の臨床応用において、ドナー細胞
の選別や細胞調製の重要性に関する新たな知見を提供します。

技術・臨床詳細

CAR-NK細胞療法は、遺伝子改変されたNK細胞が特定の腫瘍抗原を認識し攻撃する、が
ん免疫療法の一種です。NK細胞はT細胞と比較して、同種移植における移植片対宿主病
（GVHD）のリスクが低く、迅速な細胞増殖が可能であるため、オフザシェルフ型細胞
療法としての潜在力があります。今回のMD Andersonの研究では、ドナー臍帯血から
CAR-NK細胞を製造する際に、特定の表面マーカーを持つ未成熟NK細胞が最終製品に含
まれると、CAR-NK細胞の腫瘍細胞に対する殺傷能力が低下するメカニズムが示唆され
ました。これらの未成熟細胞は、免疫抑制性のサイトカインを産生したり、CAR-NK細
胞の活性化を妨げたりする可能性があります。研究チームは、これらの阻害的な細胞集
団を同定し、その作用機序を詳細に解析しました。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法が血液がん治療に大きな成功をもたらす一方で、固形がんへの応用や安
全性プロファイルの改善、オフザシェルフ化に向けた研究が活発に行われています。
CAR-NK細胞療法は、固形がんにおいても有望なアプローチとされ、GVHDリスクの低
さから同種移植での優位性が期待されています。しかし、CAR-NK細胞療法が全ての患
者で一様に高い効果を示すわけではない現状があり、その有効性を高めるための要因解
析が求められていました。今回の発見は、ドナー細胞の品質管理と製造プロセスの最適
化が、CAR-NK細胞療法の臨床成績向上に不可欠であることを示しており、業界にとっ
て重要な指針となります。



今後の展望

MD Andersonの研究結果は、CAR-NK細胞療法の開発における新たな方向性を示唆して
います。今後、CAR-NK細胞製造プロセスにおいて、同定された未成熟NK細胞サブポピ
ュレーションを効果的に排除または改変する技術が開発される可能性があります。例え
ば、特定の表面マーカーをターゲットとした細胞選別技術や、遺伝子編集を用いて未成
熟NK細胞の免疫抑制機能を無効化するアプローチなどが考えられます。これにより、
CAR-NK細胞療法の抗腫瘍活性が最大化され、より多くの固形がん患者や血液がん患者
に対して、安全かつ効果的なオフザシェルフ型治療法として提供される日が近づくでし
ょう。この進展は、細胞治療の品質管理基準にも影響を与え、再生医療全体の発展に寄
与するものです。

元記事: https://www.miragenews.com/md-anderson-unveils-new-research-breakthroughs-1726937/

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.miragenews.com/md-anderson-unveils-new-research-breakthroughs-1726937/


#05 南カリフォルニア大学Viterbi工学部、低酸素と集束
超音波でCAR-T細胞の固形腫瘍に対する攻撃力を高める新
戦略「SHIFTERS」を開発

概要

南カリフォルニア大学Viterbi工学部の研究者が、キメラ抗原受容体（CAR）T細胞が固

形腫瘍を攻撃する能力を強化する新しい戦略「SHIFTERS」を開発しました。この革新
的なアプローチは、腫瘍の低酸素微小環境を利用し、集束超音波と組み合わせて腫瘍
細胞にCAR-T細胞の標的であるCD19を一時的に発現させることで、固形腫瘍治療にお

けるCAR-T細胞療法の主要な課題克服を目指します。これにより、CAR-T細胞療法の有
効性が固形腫瘍にも拡大し、がん治療のパラダイムを変える可能性があります。

公開日 2026年08月14日  Bioengineer.org  アメリカ



詳細

主要成果

南カリフォルニア大学Viterbi工学部の研究チームは、これまでCAR-T細胞療法が困難と
されてきた固形腫瘍に対し、その治療効果を劇的に向上させる新戦略「SHIFTERS」を発
表しました。この技術は、腫瘍の低酸素環境と集束超音波を巧妙に組み合わせること
で、がん細胞表面にCAR-T細胞が認識する標的抗原CD19を一時的に発現させ、CAR-T細
胞の攻撃を誘導します。これにより、CAR-T細胞療法の固形腫瘍における有効性の限界
を突破する可能性が示されました。

技術・臨床詳細

「SHIFTERS」技術の核心は、腫瘍微小環境の特性を利用した巧妙なメカニズムにありま
す。固形腫瘍内部は血管網が未熟であるため、酸素濃度が低い低酸素状態にあることが
知られています。研究チームは、この低酸素環境下で活性化される特定の遺伝子スイッ
チを、がん細胞に導入しました。さらに、体外から集束超音波を当てることで、がん細
胞内に微細な物理的刺激を与え、このスイッチをONにすることができます。このスイ
ッチがONになると、普段は発現していないCD19タンパク質が一時的にがん細胞の表面
に現れます。CD19は血液がん細胞に豊富に発現する抗原としてCAR-T療法の主要な標的
ですが、固形腫瘍にはほとんど存在しません。SHIFTERSにより誘導されたCD19をCAR-

T細胞が認識することで、固形腫瘍細胞を効率的に破壊することが可能になります。こ
のアプローチは、標的抗原の均一な発現という固形腫瘍の課題を、外部からの操作で克
服しようとする画期的なものです。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、急性リンパ性白血病や非ホジキンリンパ腫などの血液がんにおいて
目覚ましい治療効果を上げていますが、その成功は固形腫瘍には及びませんでした。固
形腫瘍は、均一な標的抗原の発現が少ないこと、腫瘍微小環境が免疫抑制的であるこ
と、CAR-T細胞の浸潤が困難であることなど、多くの生物学的障壁に直面しています。
特に標的抗原の不均一性は、CAR-T細胞が一部のがん細胞を見逃し、再発に繋がる大き
な問題でした。「SHIFTERS」は、この根本的な問題を、低侵襲な外部刺激によって解決
しようとするものであり、固形腫瘍におけるCAR-T療法の適用範囲を大幅に拡大する可
能性を秘めています。これは、がん免疫療法分野における長年の課題に対する重要なブ
レークスルーとなり得ます。



今後の展望

SHIFTERS技術は、固形腫瘍治療の展望を大きく変える可能性を秘めています。この新し
い戦略が臨床試験で有効性と安全性を実証できれば、膵臓がん、肺がん、乳がんなどの
難治性の固形腫瘍に対するCAR-T細胞療法の扉が開かれるでしょう。研究チームは、こ
の技術のさらなる最適化と、様々な固形腫瘍モデルでの検証を進める予定です。将来的
には、集束超音波の非侵襲性とその精密なターゲティング能力を活用し、体内の深い位
置にある腫瘍に対しても、オーダーメイドでCAR-T細胞の活性を誘導できるようになる
かもしれません。この技術が商業化に至れば、多くのがん患者に新たな希望をもたら
し、次世代のがん治療法の標準を変革する可能性があります。

元記事: https://bioengineer.org/new-strategy-strengthens-car-t-cells-against-solid-tumors-potentially-

transforming-cancer-treatment/

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://bioengineer.org/new-strategy-strengthens-car-t-cells-against-solid-tumors-potentially-transforming-cancer-treatment/
https://bioengineer.org/new-strategy-strengthens-car-t-cells-against-solid-tumors-potentially-transforming-cancer-treatment/


#06 NIH資金研究チーム、小型化CRISPR遺伝子編集酵素
Al3Cas12fを発見し体内精密送達技術を劇的に向上、遺伝
子治療の主要課題を解決へ

概要

米国国立衛生研究所（NIH）の資金提供を受けた研究チームが、体内での精密な遺伝

子送達を可能にする、改良型CRISPR遺伝子編集システムを発見しました。このブレー
クスルーは、天然由来の酵素Al3Cas12fが、遺伝子治療の主要な送達方法であるアデノ
随伴ウイルス（AAV）ベクターに搭載可能なほど小型であることを特定し、さらにそ

の遺伝子編集性能を劇的に向上させる改良版を開発したことにあります。この進歩
は、CRISPR技術の主要な制限の一つであった、送達効率の課題を解決するものです。

公開日 2026年08月07日  National Institutes of Health (NIH) (News Release)  アメリカ



詳細

主要成果

米国国立衛生研究所（NIH）の支援を受けた研究チームが、体内での遺伝子編集を格段
に精密化し、送達効率を飛躍的に向上させる新たなCRISPRシステムを発見しました。こ
の画期的な成果は、自然界に存在する酵素Al3Cas12fが、遺伝子治療に広く用いられる
アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターに収まるほど小型であることを見出した点にあり
ます。さらに、研究チームはこの酵素の改良版を開発し、その遺伝子編集性能を従来の
システムと比較して大幅に高めることに成功しました。この進歩は、CRISPR技術の臨床
応用における長年の主要課題の一つを解決するものと期待されています。

技術・臨床詳細

現在のCRISPR-Cas9システムは強力ですが、その大きなサイズが体内への効率的な送達
を妨げる大きな障壁となっていました。AAVベクターは遺伝子治療において最も広く使
用されている送達システムの一つですが、その積載能力には限界があります。研究チー
ムが発見したAl3Cas12fは、既存のCas9酵素よりも著しく小型であり、このサイズは
AAVベクターに容易に搭載できるため、体内での遺伝子送達効率を劇的に向上させま
す。彼らはさらに、Al3Cas12fの構造と機能を最適化することで、特定の遺伝子配列を
より正確に認識し、効率的に切断・編集できる改良版を開発しました。この改良版は、
オフターゲット効果（標的以外の場所での意図しない編集）のリスクを低減しつつ、オ
ンターゲットでの編集効率を向上させることで、遺伝子治療の安全性と有効性を高める
可能性を秘めています。

背景・業界文脈

CRISPR遺伝子編集技術は、特定の遺伝子を正確に改変できる画期的なツールとして、多
くの遺伝性疾患やがん、ウイルス感染症の治療に革命をもたらす可能性を秘めていま
す。しかし、そのポテンシャルを最大限に引き出すためには、生体内での安全かつ効率
的な遺伝子送達が不可欠でした。特に、神経変性疾患や一部の代謝性疾患のように、全
身への遺伝子送達が必要な疾患では、小型で強力なCRISPRシステムが切望されていまし
た。今回のNIH資金提供研究によるAl3Cas12fの発見と改良は、AAVベクターの積載限界
という既存のボトルネックを解消し、より広範な疾患へのCRISPR療法の適用を可能にす
るという点で、遺伝子治療業界にとって極めて重要な意味を持ちます。



今後の展望

この小型化されたAl3Cas12fベースのCRISPRシステムは、遺伝子治療の臨床開発に大き
な影響を与えるでしょう。AAVベクターを用いたin vivo遺伝子編集療法の開発が加速さ
れ、これまで送達が困難であった組織や細胞へのアプローチが可能になります。例え
ば、眼疾患や肝疾患だけでなく、脳や筋肉への遺伝子送達が必要な疾患（デュシェンヌ
型筋ジストロフィーなど）においても、より効果的な治療法の開発が期待されます。今
後、この改良型CRISPRシステムの安全性と有効性を検証するための前臨床および臨床研
究が活発化し、将来的にはより多くの患者に精密な遺伝子編集治療が提供される基盤が
築かれることでしょう。このブレークスルーは、遺伝子治療の次世代を切り拓く重要な
一歩となるものです。

元記事: https://www.eatg.org/hiv-news/nih-funded-breakthrough-shrinks-crispr-for-precision-delivery-

in-the-body/

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.eatg.org/hiv-news/nih-funded-breakthrough-shrinks-crispr-for-precision-delivery-in-the-body/
https://www.eatg.org/hiv-news/nih-funded-breakthrough-shrinks-crispr-for-precision-delivery-in-the-body/


#07 Liv Hospital、CRISPR遺伝子編集技術の最新動向を紹
介：多様な疾患治療への革命的進歩と2026年FDA治験動
向

概要

Liv Hospitalは、CRISPR遺伝子編集技術の最新動向に関する記事を公開しました。この

技術が医療治療に革命をもたらす画期的な進歩を強調し、2026年のFDA治験やその他
のブレークスルーに関する情報を含んでいます。記事は、CRISPR技術が幅広い疾患の
治療に革命をもたらす可能性に焦点を当てています。

公開日 2026年08月07日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

Liv Hospitalは、最先端のCRISPR（Clustered Regularly Interspaced Short Palindromic

Repeats）遺伝子編集技術に関する最新の動向をまとめた記事を発表しました。この記
事では、CRISPR技術が遺伝子疾患やその他の病気の治療において、いかに革新的な進歩
を遂げているかが強調されています。特に、2026年における米国食品医薬品局（FDA）
での治験状況や、研究分野における最新のブレークスルーに焦点が当てられており、こ
の技術が医療の未来を形作る可能性が提示されています。

技術・臨床詳細

CRISPR-Casシステムは、DNAの特定の部位を正確に切断・編集できる分子ハサミのよう
な機能を持つ技術です。これにより、病気の原因となる遺伝子変異を修正したり、新た
な遺伝子を挿入したりすることが可能になります。記事では、鎌状赤血球症やβサラセ
ミアなどの血液疾患に対するExa-celのような成功例が紹介されており、患者自身の細胞
を体外で編集し、体内に戻すex vivoアプローチの有効性が示されています。また、体内
において直接遺伝子を編集するin vivoアプローチの研究も進んでおり、肝臓や眼などの
臓器を標的とした治療法の開発が加速しています。

背景・業界文脈

遺伝子編集技術は、従来の治療法では対応が困難であった遺伝子疾患に対して、根本的
な治療を提供する可能性から、近年急速に注目を集めています。CRISPRはその中でも特
に汎用性が高く、比較的簡便な操作で高精度な遺伝子改変が可能であるため、研究開発
が世界中で活発に進められています。2026年という時期は、初期の臨床試験データが蓄
積され、より大規模な治験へと移行する重要なフェーズにあり、規制当局であるFDAの
動向は、この技術の実用化と市場導入において極めて重要な意味を持ちます。製薬企業
やバイオテクノロジー企業は、CRISPR技術を用いた新薬開発に巨額の投資を行い、競争
が激化しています。



今後の展望

CRISPR遺伝子編集技術は、今後も急速な進化を続けると予測されています。オフターゲ
ット効果のさらなる低減、より効率的な体内送達システムの開発、そして倫理的・社会
的な課題への対応が、今後の重要な焦点となるでしょう。この記事が示唆するように、
2026年はCRISPR技術が多くの疾患領域で臨床的有用性を確立し始める転換点となる可
能性があります。がん治療、神経変性疾患、自己免疫疾患、感染症など、幅広い疾患へ
の応用が期待されており、将来的には個別化医療の中核技術として、多くの患者に希望
をもたらすことが期待されます。Liv Hospitalのような医療機関が、この技術の最新情報
を発信し続けることは、一般の人々や医療従事者にとって、この革新的な分野を理解す
る上で非常に重要です。

元記事: https://int.livhospital.com/crispr-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://int.livhospital.com/crispr-news/


#08 Liv Hospital、iPSC（人工多能性幹細胞）療法を解
説：再生医療への変革、多様な用途、利点、進行中の臨床
試験を紹介

概要

Liv Hospitalは、iPSC（人工多能性幹細胞）療法が再生医療にもたらす変化、その具体

的な利用法、利点、および世界中で進行中の臨床試験に関する最新情報を提供する記
事を公開しました。この記事は、成熟した体細胞を、組織修復や再生に利用できる多
機能な幹細胞へと再プログラム化するiPSC技術のメカニズムと、それが個別化医療に

もたらす計り知れない可能性を強調しています。iPSC療法は、これまで治療困難であ
った多くの疾患に対する新たな希望として注目されています。

公開日 2026年08月10日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

Liv Hospitalが発表した記事は、iPSC（人工多能性幹細胞）療法が現代の再生医療分野に
おいていかに革新的な役割を担っているかを詳細に解説しています。この技術が、損傷
した組織や臓器の修復・再生だけでなく、個別化された治療薬の開発にもたらす計り知
れない可能性に焦点を当てています。記事では、iPSCの基本的なメカニズム、多様な疾
患への応用可能性、そして現在進行中の重要な臨床試験の概要が網羅的に紹介されてお
り、この分野の現状と未来の展望を提示しています。

技術・臨床詳細

iPSC療法の中核となるのは、山中伸弥教授によって開発された、成熟した体細胞を多能
性幹細胞へと「再プログラム化」する技術です。これにより、患者自身の皮膚細胞など
から、心筋細胞、神経細胞、膵臓細胞、網膜細胞など、あらゆる種類の細胞へと分化さ
せることが可能になります。この分化誘導された細胞は、疾患によって失われた機能的
な細胞を置き換えるために使用されます。記事では、iPSCがもたらす主要な利点とし
て、以下の点が挙げられています。

**個別化医療の実現:** 患者自身の細胞からiPSCを作成するため、拒絶反応のリスク
が大幅に低減されます。

**無限の細胞供給源:** 必要に応じて大量の細胞を培養できるため、ドナー細胞不足
の問題を解決します。

**疾患モデルの開発:** 疾患特異的なiPSC株を樹立することで、病気のメカニズム解
明や新薬スクリーニングに役立ちます。

現在、脊髄損傷、パーキンソン病、心不全、加齢黄斑変性などの疾患を対象としたiPSC

由来細胞療法の臨床試験が世界中で進行中です。



背景・業界文脈

再生医療は、疾患や損傷によって失われた組織・臓器の機能回復を目指す、21世紀の医
療のフロンティアです。ES細胞（胚性幹細胞）も多能性を持つ幹細胞ですが、倫理的問
題や拒絶反応のリスクが課題でした。iPSCの登場は、ES細胞の持つ多能性を維持しつ
つ、これらの課題を克服する画期的な解決策として大きな期待を集めました。日本の山
中教授のノーベル賞受賞以来、iPSC研究は急速に進展し、多くの国で国家的な戦略的投
資の対象となっています。再生医療の市場規模は年々拡大しており、iPSCはその成長を
牽引する主要な技術の一つと見なされています。

今後の展望

iPSC療法の今後の展望は非常に明るいと予測されます。現在進行中の臨床試験の結果が
良好であれば、より多くのiPSC由来治療薬が承認され、実際の医療現場で利用されるよ
うになるでしょう。技術的な課題としては、より安全かつ効率的な細胞分化誘導プロト
コルの確立、細胞製造コストの削減、そしてオフザシェルフ型（同種異系）iPSC治療薬
の開発が挙げられます。倫理的・社会的な側面についても、常に議論と検討が必要で
す。しかし、iPSCが持つ本質的なポテンシャルは大きく、将来的には、これまで治療法
がなかった難病や、慢性疾患に苦しむ多くの患者に根本的な治療を提供し、人類の健康
と長寿に大きく貢献することが期待されています。

元記事: https://int.livhospital.com/what-is-ipsc-therapy-uses-benefits-clinical-trials/

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/what-is-ipsc-therapy-uses-benefits-clinical-trials/


#09 Autolus Therapeutics、CAR T細胞療法AUCATZYL®
の2026年第2四半期純製品売上高が前年比119%増の4570
万ドルに達し、通期予測も上方修正

概要

Autolus Therapeuticsは2026年第2四半期の決算発表で、同社のCAR T細胞療法
AUCATZYL®（obecabtagene autoleucel; obe-cel）の純製品売上高が前年同期比119%

増の4570万ドルに達したことを報告しました。この好調な売上を背景に、同社は2026

年通期の純製品売上予測を1億4000万ドルから1億5000万ドルに引き上げました。さら

に、Perceptive Advisorsからの最大2億5000万ドルの信用枠を確保し、2028年第2四半
期までの資金繰りが確保される見込みであり、商業的成功と財務的安定性を示してい
ます。

公開日 2026年08月11日  Autolus Therapeutics, Inc. (Press Release via GlobeNewswire)  アメリ
カ



詳細

主要成果

Autolus Therapeuticsは、2026年第2四半期決算において、自社の主力CAR T細胞療法で
あるAUCATZYL®（obecabtagene autoleucel; obe-cel）の販売が力強く成長しているこ
とを報告しました。同製品の純製品売上高は4570万ドルに達し、これは前年同期と比較
して119%という驚異的な増加率を示しています。この好調な業績を受け、Autolusは
2026年通期の純製品売上予測を、従来の範囲から1億4000万ドルから1億5000万ドルへ
と上方修正しました。さらに、Perceptive Advisorsから最大2億5000万ドルの信用枠を
確保することで、同社は2028年第2四半期までの運営資金を確保する見込みであり、財
務基盤の安定化を図っています。

技術・臨床詳細

AUCATZYL®（obe-cel）は、再発性または難治性の成人急性リンパ性白血病（ALL）患
者を対象とした、患者自身のT細胞を遺伝子改変して作製される自己CAR T細胞療法で
す。この治療法は、CD19抗原を標的とし、がん細胞を効率的に認識・排除するように
設計されています。obe-celは、低用量リンパ球除去化学療法との併用で高い奏効率と
良好な安全性プロファイルを示し、特に急速な抗腫瘍効果と持続的な寛解が期待されて
います。今回の売上高の急増は、臨床現場でのその有効性と安全性に対する信頼の高ま
りを反映していると考えられます。

背景・業界文脈

CAR T細胞療法は、血液がん領域に革命をもたらし、難治性の疾患に対する新たな治療
選択肢を提供してきました。しかし、その高額なコストと複雑な製造プロセスが課題と
なっていました。AUCATZYL®の著しい売上成長は、これらの課題にもかかわらず、そ
の臨床的価値が医療機関と患者双方に広く認められつつあることを示しています。特
に、2026年において119%という成長率は、市場での強い需要と競合製品に対する優位
性、または市場浸透の成功を意味します。この商業的成功は、Autolus Therapeuticsの
今後のパイプライン開発と、さらなる市場拡大への投資能力を高める上で重要な役割を
果たすでしょう。



今後の展望

Autolus Therapeuticsの第2四半期の好調な業績と通期売上予測の上方修正は、同社の
CAR T細胞療法が商業的に成功軌道に乗っていることを明確に示しています。Perceptive

Advisorsからの信用枠確保は、短期的な資金調達の安定性を提供するだけでなく、長期
的な研究開発投資やグローバル展開戦略を支援する基盤となります。今後、同社は
AUCATZYL®の適応拡大や、他のCAR T細胞療法プログラムの開発にも注力すると予想さ
れます。この商業的勢いを維持し、製造能力をさらに最適化することで、Autolus

Therapeuticsは細胞治療市場における主要プレイヤーとしての地位をさらに強固なもの
にしていくでしょう。これにより、より多くの血液がん患者に革新的な治療法を届ける
ことが期待されます。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/11/3342551/0/en/autolus-therapeutics-

reports-second-quarter-2026-financial-results-and-business-updates.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/2026/08/11/3342551/0/en/autolus-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-business-updates.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/11/3342551/0/en/autolus-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-business-updates.html


#10 Allogene Therapeutics、LBCL向けオフザシェルフ
CAR-T cema-celのALPHA3第2相試験でMRD陰性率58.3%
を達成、FDAからRMATおよびFast Track指定も取得

概要

Allogene Therapeuticsは2026年第2四半期の決算を発表し、ファーストライン大細胞型

B細胞リンパ腫（LBCL）を対象としたオフザシェルフCAR-T細胞療法cema-celの
ALPHA3第2相試験において、プロトコルで定義されたカットオフで58.3%という高水
準の微小残存病変（MRD）陰性率を達成したと報告しました。この優れた結果を受

け、FDAはcema-celに対し再生医療先進治療（RMAT）およびFast Track指定を付与しま
した。さらに、自己免疫疾患を対象としたALLO-329の第1相RESOLUTION試験も順調に
進捗しており、同社のオールogeneiC CAR-Tプラットフォームの多様な応用可能性を

示しています。

公開日 2026年08月12日  Allogene Therapeutics, Inc. (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Allogene Therapeuticsは、2026年第2四半期の決算発表において、主要な臨床開発プロ
グラムに関する重要な進捗を報告しました。特に、ファーストラインの大細胞型B細胞
リンパ腫（LBCL）患者を対象としたオフザシェルフCAR T細胞療法cema-celのALPHA3

第2相試験において、プロトコルで定められた評価時点で58.3%という高い微小残存病変
（MRD）陰性率を達成しました。この画期的な成果は、米国食品医薬品局（FDA）から
再生医療先進治療（RMAT）およびFast Track指定が付与されたことでさらに強調されて
います。加えて、自己免疫疾患向けに開発中のALLO-329の第1相RESOLUTION試験も順
調に進んでおり、同社の広範なパイプラインが注目されます。

技術・臨床詳細

cema-celは、ドナー由来のT細胞を遺伝子改変して作製される、抗CD19オフザシェルフ
CAR T細胞療法です。この「既製の」性質により、患者ごとに細胞を調製する必要があ
る従来の自己CAR T細胞療法と比較して、迅速な治療開始とコスト削減が可能になりま
す。ALPHA3試験は、化学療法後に微小残存病変が確認されたLBCL患者におけるcema-

celの有効性と安全性を評価するものです。MRD陰性率は、治療後の残存がん細胞の有
無を示す重要な指標であり、高いMRD陰性率は長期的な無病生存期間（DFS）の改善に
強く相関することが知られています。58.3%というMRD陰性率は、この患者集団におけ
るcema-celの強力な抗腫瘍活性を示唆しています。RMAT指定は、重篤な疾患に対する
革新的な再生医療製品の開発・審査を加速するためのものであり、Fast Track指定と合
わせ、FDAがcema-celを優先的に審査することを意味します。ALLO-329は、自己免疫疾
患における新たな標的を対象としたCAR T細胞療法であり、非がん領域へのCAR T技術
の応用拡大を示しています。



背景・業界文脈

大細胞型B細胞リンパ腫は、最も一般的な非ホジキンリンパ腫の一つであり、ファース
トライン治療後の再発リスクが高い患者集団においては、新たな治療選択肢が強く求め
られています。従来の自己CAR T細胞療法は有効ですが、製造に数週間を要し、重症患
者にとっては時間的な制約がありました。Allogene Therapeuticsが開発するオフザシェ
ルフCAR T細胞は、この物流上の課題を克服し、必要な時に迅速に治療を提供できるた
め、アンメットニーズの高い領域でのゲームチェンジャーとなる可能性があります。
MRD陰性という指標での成功は、治療の深さと質を示すものであり、今後の臨床試験設
計や治療ガイドラインにも影響を与えるでしょう。また、FDAによるRMATおよびFast

Track指定は、その革新性と臨床的意義が規制当局に認められたことを意味し、承認プ
ロセスが加速される可能性が高まります。

今後の展望

cema-celのALPHA3試験における肯定的な中間結果と、FDAからの複数の迅速審査指定
は、Allogene Therapeuticsにとって極めて重要なマイルストーンです。これは、同社が
オフザシェルフCAR T細胞療法をファーストラインLBCL患者に提供するという目標に大
きく近づいていることを示しています。今後、完全な臨床データの発表と規制当局との
さらなる対話が期待されます。また、自己免疫疾患に対するALLO-329の開発進捗は、
CAR T技術が腫瘍学を超えて、より広範な疾患領域に応用される可能性を示しており、
Allogene Therapeuticsの長期的な成長戦略において重要な要素となるでしょう。これら
の進展は、細胞治療全体のエコシステムにポジティブな影響を与え、より迅速でアクセ
スしやすい先進治療法の開発を促進することが期待されます。

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

second-quarter-2026-financial

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


#11 Century Therapeutics、1型糖尿病向けiPSC由来細胞
療法CNTY-813のIND申請を2026年第4四半期に予定、
CAR-iT細胞療法CNTY-308も年内臨床入りへ

概要

Century Therapeuticsは2026年第2四半期の決算を発表し、1型糖尿病を対象としたiPSC

由来細胞療法CNTY-813についてFDAとのpre-IND会議を完了し、2026年第4四半期の治
験薬申請（IND）提出を目指していることを報告しました。また、CD19を標的とする
CAR-iT細胞療法CNTY-308も年内に臨床試験入りする予定であり、同社のiPSCプラット

フォームを活用した多様なパイプラインが着実に進捗しています。これらの進展は、
難治性疾患に対するオフザシェルフ型細胞治療の開発を加速させるものです。

公開日 2026年08月12日  Century Therapeutics, Inc. (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Century Therapeuticsは、2026年第2四半期決算発表において、iPSC（人工多能性幹細
胞）由来細胞療法パイプラインの重要な進捗を報告しました。特に、1型糖尿病治療薬
CNTY-813について、米国食品医薬品局（FDA）とのpre-IND（治験薬申請前）会議を成
功裏に完了し、2026年第4四半期にIND提出を目指すことを明らかにしました。さら
に、CD19を標的とするCAR-iT細胞療法CNTY-308も年内には臨床試験入りする予定であ
り、同社の革新的なプラットフォームが多様な疾患領域で前進していることを示してい
ます。

技術・臨床詳細

CNTY-813は、iPSCから分化誘導された膵島細胞を1型糖尿病患者に移植し、失われたイ
ンスリン産生機能を回復させることを目的としています。この治療法は、同種異系（オ
フザシェルフ）アプローチであり、患者ごとに細胞を調整する手間が不要である点が大
きな特長です。FDAとのpre-IND会議の完了は、臨床試験への道のりが明確になったこ
とを意味し、規制当局からの肯定的なフィードバックが得られたことを示唆していま
す。CNTY-308は、iPSC由来のT細胞（iT細胞）にキメラ抗原受容体（CAR）を導入した
CAR-iT細胞療法であり、非ホジキンリンパ腫などのCD19陽性血液がんを標的としま
す。iPSC由来であるため、均一で標準化された細胞製品を大量に製造でき、従来の自己
CAR T細胞療法が抱える課題（製造の複雑さ、時間、コスト）を克服する可能性があり
ます。

背景・業界文脈

1型糖尿病は、自己免疫によって膵臓のインスリン産生細胞が破壊される慢性疾患であ
り、根本的な治療法は限られています。iPSC由来の膵島細胞移植は、インスリン依存性
からの脱却を目指せる有望なアプローチとして期待されていますが、免疫拒絶反応の管
理が課題です。Century Therapeuticsは、同社のhypoimmune（免疫回避型）iPSCプラッ
トフォームにより、この課題を克服し、免疫抑制剤なしでの長期生着を目指していま
す。CAR T細胞療法は血液がん治療に革命をもたらしましたが、製造の複雑さとコスト
が課題でした。オフザシェルフ型のCAR-iT細胞は、これらの課題を解決し、より多くの
患者に迅速かつアクセスしやすい治療法を提供する可能性を秘めています。



今後の展望

CNTY-813のIND申請とCNTY-308の臨床試験入りは、Century Therapeuticsにとって重要
な転換点となります。特にCNTY-813は、1型糖尿病という広範な患者基盤を持つ疾患に
対する初のiPSC由来オフザシェルフ細胞療法の一つとして、大きな市場機会を秘めてい
ます。これらの臨床プログラムの成功は、同社のiPSCプラットフォームの多様な応用可
能性と商業的価値を確立する上で不可欠です。今後、これらのプログラムの臨床データ
が発表されれば、iPSC由来細胞療法が再生医療とがん免疫療法の両分野で、次世代の標
準治療を確立する可能性がさらに明確になるでしょう。Century Therapeuticsは、細胞
治療市場における主要な革新者としての地位を強化し、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。

元記事: https://www.stocktitan.net/sec-filings/IPSC/8-k-century-therapeutics-inc-reports-material-event-

57ca6b15e16d.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/sec-filings/IPSC/8-k-century-therapeutics-inc-reports-material-event-57ca6b15e16d.html
https://www.stocktitan.net/sec-filings/IPSC/8-k-century-therapeutics-inc-reports-material-event-57ca6b15e16d.html


#12 Aspen Neuroscienceの個別化細胞療法
sasineprocel、パーキンソン病治療薬としてFDAから再生
医療先進治療（RMAT）指定を獲得

概要

Aspen Neuroscienceは、パーキンソン病に対する個別化細胞療法sasineprocel

（ANPD001）が米国FDAから再生医療先進治療（RMAT）指定を受けたと発表しまし
た。この指定は、規制当局との協力関係を強化し、開発経路を大幅に加速させる可能
性を秘めています。sasineprocelは、患者自身の皮膚細胞からiPSC由来ドーパミン作動

性神経前駆細胞を生成し、パーキンソン病によって失われた脳細胞を置換すること
で、運動機能の回復を目指す革新的な治療法です。

公開日 2026年08月13日  Longevity.Technology  アメリカ



詳細

主要成果

Aspen Neuroscienceは、進行性神経変性疾患であるパーキンソン病を対象とした自社の
個別化細胞療法「sasineprocel（ANPD001）」が、米国食品医薬品局（FDA）から再生
医療先進治療（RMAT）指定を受けたことを発表しました。この指定は、同治療法の開
発と規制審査プロセスを加速させるための重要な措置であり、パーキンソン病患者に対
する新たな治療選択肢の実現に向けた大きな前進を意味します。

技術・臨床詳細

sasineprocelは、患者自身の皮膚細胞から人工多能性幹細胞（iPSC）を誘導し、そこか
ら機能的なドーパミン作動性神経前駆細胞を分化させて移植するという、患者個別化さ
れたアプローチを採用しています。パーキンソン病は、脳内のドーパミン産生ニューロ
ンの変性・消失によって引き起こされる運動機能障害を特徴とします。sasineprocel
は、これらの失われたドーパミン産生ニューロンを補充することで、病態の進行を抑制
し、運動症状の改善を目指します。患者自身の細胞を使用するため、免疫拒絶反応のリ
スクが極めて低いという利点があります。RMAT指定は、重篤な生命を脅かす疾患や、
重度の非可逆性疾患に対する再生医療製品の開発を加速することを目的としており、特
定の早期臨床データが有望であることが条件となります。この指定により、FDAとの緊
密な対話、優先審査、およびローリングレビュー（順次提出・審査）の恩恵を受けるこ
とができます。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、高齢化社会において患者数が増加している神経変性疾患ですが、現
在の治療法は症状の緩和が主であり、病気の進行を止める根本的な治療法は確立されて
いません。特に進行期の患者においては、運動機能の著しい低下が生活の質を大きく損
ないます。iPSC技術を用いた再生医療は、失われた神経細胞を補充するという点で、パ
ーキンソン病に対する根本的な治療法となる可能性を秘めています。Aspen

Neuroscienceのsasineprocelは、この分野の最前線を進む治療法の一つであり、FDAの
RMAT指定は、その革新性と臨床的潜在力が規制当局に高く評価されたことを示しま
す。これにより、他の神経変性疾患に対するiPSC由来細胞療法の開発にも拍車がかかる
ことが期待されます。



今後の展望

RMAT指定の取得は、sasineprocelの臨床開発を加速させ、より迅速な承認につながる可
能性を高めます。Aspen Neuroscienceは、現在進行中の臨床試験（ANPD001試験）を
通じて、治療法の安全性と有効性を確立することに注力するでしょう。もし臨床試験が
成功し、sasineprocelが承認されれば、パーキンソン病患者に画期的な治療選択肢を提
供できることになります。これは、単に症状を管理するだけでなく、失われた神経機能
を回復させるという点で、現在の治療パラダイムを大きく変革するものです。個別化再
生医療の実現に向けたAspen Neuroscienceの取り組みは、神経疾患領域におけるiPSC技
術の将来性を示す重要な事例となるでしょう。

元記事: https://longevity.technology/news/fda-gives-aspens-cell-therapy-for-parkinsons-a-major-lift/

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://longevity.technology/news/fda-gives-aspens-cell-therapy-for-parkinsons-a-major-lift/


#13 日本のiPS細胞、発見20年で世界初の再生医療製品承
認：重症心不全向け心筋細胞シートとパーキンソン病向け
神経前駆細胞移植

概要

2006年に京都大学の山中伸弥教授がiPS細胞を発表してから20年が経過し、2026年3月

には日本で世界初のiPS細胞由来再生医療製品が承認されました。この画期的な承認
は、重症心不全に対する心筋細胞シートと、パーキンソン病に対する神経前駆細胞移
植という二つの製品を対象としています。この出来事は、iPS細胞研究の長年の努力が

結実し、再生医療が実用化段階に入ったことを示す歴史的なマイルストーンとなりま
す。

公開日 2026年08月10日  Japan Science and Technology Agency (JST)  日本



詳細

主要成果

2006年に京都大学の山中伸弥教授によって人工多能性幹細胞（iPS細胞）が発表されて
からちょうど20周年を迎えた2026年3月、日本は世界に先駆けてiPS細胞由来の再生医療
製品を承認するという歴史的な快挙を達成しました。この世界初の承認は、重症心不全
の治療を目的とした心筋細胞シートと、パーキンソン病患者の神経機能を回復させるた
めの神経前駆細胞移植という、二つの画期的な治療法に与えられました。これは、基礎
研究から臨床応用への長い道のりが実を結び、iPS細胞が患者の元へ届く時代が到来し
たことを明確に示すものです。

技術・臨床詳細

承認された心筋細胞シートは、患者自身のiPS細胞またはドナー由来のiPS細胞から作製
された心筋細胞をシート状にし、重症心不全患者の損傷した心臓に移植する治療法で
す。このシートは、心臓のポンプ機能の回復や、心筋梗塞後の瘢痕組織の改善を目指し
ます。一方、パーキンソン病に対する神経前駆細胞移植は、iPS細胞から分化誘導した
ドーパミン産生神経前駆細胞を患者の脳に移植することで、病気によって失われた神経
細胞を補充し、運動症状の改善を図ります。これらの治療法は、従来の薬物療法や外科
手術では根本的な回復が困難であった患者に対し、新たな希望をもたらします。臨床試
験では、安全性とともに一定の有効性が確認されたことで、承認に至りました。

背景・業界文脈

iPS細胞の発見は、倫理的課題を抱えるES細胞（胚性幹細胞）を用いることなく、患者
自身の体細胞から多能性幹細胞を得る道を拓き、再生医療研究に革命をもたらしまし
た。その後20年間、世界中の研究機関や企業が、iPS細胞の臨床応用を目指して精力的
に研究開発を進めてきました。日本の規制環境、特に「条件及び期限付き承認制度」
は、再生医療製品の迅速な承認を後押しする形で機能し、今回の世界初の承認に大きく
貢献しました。この承認は、日本が再生医療分野における国際的なリーダーシップを確
立したことを意味し、他の国々におけるiPS細胞由来治療の開発・規制動向にも大きな
影響を与えるでしょう。



今後の展望

世界初のiPS細胞由来再生医療製品の承認は、あくまで始まりに過ぎません。今後の20

年間で、この技術はさらに進化し、多様な疾患に対する治療へと応用が拡大すると予想
されます。承認された製品の実際の効果と安全性に関する長期的なデータ収集が重要と
なり、これに基づいて治療プロトコルの最適化が進められるでしょう。また、より効率
的な細胞製造技術、コスト削減、そしてオフザシェルフ型（同種異系）iPS細胞製品の
開発が、今後の主要な焦点となります。iPS細胞は、糖尿病、脊髄損傷、網膜疾患な
ど、多くのアンメットニーズが存在する疾患領域での応用が期待されており、今回の承
認は、それらの研究開発をさらに加速させる強力な推進力となることでしょう。

元記事: https://ips-x.site/en/news/ips-cell-milestone-2026/

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://ips-x.site/en/news/ips-cell-milestone-2026/


#14 慶應義塾大学、iPSC由来神経幹細胞移植による脊髄損
傷治療の長期安全性データをNature Medicineに発表：最
長4年間で腫瘍形成・重篤な有害事象なし

概要

慶應義塾大学の研究チームは、iPSC由来神経幹細胞を脊髄損傷患者に移植する世界初

の臨床研究から、最長4年間の長期安全性データをNature Medicineに発表しました。
この重要な研究では、移植細胞に起因する腫瘍形成やその他の重篤な有害事象は一切
報告されず、iPSCベースの治療における長期安全性評価の重要なマイルストーンとな

ります。この成果は、iPSCを用いた再生医療が神経損傷治療において有望な選択肢で
あることを強く支持するものです。

公開日 2026年08月07日  OmniGenix  日本



詳細

主要成果

慶應義塾大学の研究チームは、人工多能性幹細胞（iPSC）由来神経幹細胞を用いた脊髄
損傷治療に関する、世界初の臨床研究から得られた画期的な長期安全性データをNature
Medicine誌に発表しました。この研究では、最長4年間にわたる追跡調査期間中に、移
植細胞に起因する腫瘍形成やその他の重篤な有害事象が全く報告されなかったことが確
認されました。これは、iPSCベースの再生医療が、安全性という最も重要なハードルを
クリアし、神経損傷治療において有望な選択肢となることを裏付ける、極めて重要な成
果です。

技術・臨床詳細

この臨床研究は、脊髄損傷患者に対し、iPSCから分化誘導された神経幹細胞を損傷部位
に直接移植するものです。移植された神経幹細胞は、損傷部位で神経細胞やグリア細胞
に分化し、神経回路の再構築や神経保護効果、炎症抑制効果を発揮することで、運動機
能や感覚機能の回復を促すことが期待されます。今回の主要な発表は、治療の有効性だ
けでなく、特に長期的な安全性に焦点を当てたものです。iPSC由来細胞療法における主
要な懸念事項の一つは、未分化のiPSCが残存した場合の腫瘍形成リスクでした。慶應義
塾大学の研究は、厳格な細胞選別と分化誘導プロトコルを通じて、このリスクを効果的
に管理できることを4年間の長期データで示しました。これにより、iPSC由来細胞療法
の臨床応用における安全性に対する信頼性が大幅に向上しました。

背景・業界文脈

脊髄損傷は、重篤な運動機能障害や感覚麻痺を引き起こし、患者の生活の質を著しく低
下させる難治性の疾患です。従来の治療法では、損傷した神経組織の再生は困難であ
り、根本的な回復は望めないことがほとんどでした。iPSCの発見以来、再生医療は脊髄
損傷治療の新たな希望として注目されてきましたが、細胞移植後の安全性、特に腫瘍形
成のリスクが常に議論の的となっていました。慶應義塾大学による今回の長期安全性デ
ータは、この分野の大きなブレークスルーであり、iPSCを用いた神経再生医療が、実用
化に向けて大きく前進していることを示すものです。この成果は、世界中の神経再生医
療研究に大きな影響を与え、他の神経変性疾患へのiPSC応用研究にも拍車をかけるでし
ょう。



今後の展望

この長期安全性データの発表は、iPSC由来神経幹細胞移植が脊髄損傷治療の標準となる
可能性を大きく高めます。今後は、さらに多くの患者を対象とした大規模な臨床試験を
通じて、有効性の確証データと、より詳細な安全性プロファイルの確立が求められま
す。また、移植後のリハビリテーションとの組み合わせによる相乗効果の検証や、より
重度の損傷患者への適応拡大も重要な研究課題となるでしょう。慶應義塾大学のこの成
果は、iPSC技術の信頼性を高め、神経再生医療分野全体の発展に貢献するだけでなく、
他の臓器や組織の損傷に対するiPSC応用研究においても、長期安全性評価のモデルケー
スとなることが期待されます。これにより、iPSCを用いた再生医療が、広く患者に提供
される未来が一段と近づいたと言えるでしょう。

元記事: https://omnigenix.com/stem-cell-therapy-spinal-cord-injury-2026-research-update/

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://omnigenix.com/stem-cell-therapy-spinal-cord-injury-2026-research-update/


#15 City of Hope、高リスクALL患者向けCD19 CAR-T細
胞療法で84%の18ヶ月無イベント生存率と低毒性を達成
した第1相データを発表

概要

City of Hopeの研究者たちは、急性リンパ性白血病（ALL）におけるCD19 CAR-T細胞療

法の第1相試験で、高リスクの初回寛解ALL患者において84%という高い18ヶ月無イベ
ント生存率を達成したという画期的なデータを発表しました。この治療法は、低毒性
を示し、長期的な寛解を可能にする可能性が示唆されています。この結果は、ALL患者

に対するCAR-T細胞療法の有効性と安全性をさらに確固たるものにし、治療戦略に大
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  Evaluate (Oncology Newsletter)  アメリカ



詳細

主要成果

City of Hopeの研究チームは、急性リンパ性白血病（ALL）の治療において、CD19を標
的とするCAR-T細胞療法の第1相臨床試験で目覚ましい結果を発表しました。高リスク
の初回寛解ALL患者を対象としたこの試験では、驚くべきことに84%の患者が18ヶ月間
の無イベント生存率（EFS）を達成しました。さらに、この治療法は低毒性プロファイ
ルを示し、長期的な寛解を誘導できる可能性を強く示唆しています。このデータは、
ALL患者に対するCAR-T細胞療法の有効性と安全性に関する新たなベンチマークとなる
ものです。

技術・臨床詳細

このCAR-T細胞療法は、患者自身のT細胞を採取し、遺伝子操作によってキメラ抗原受
容体（CAR）を発現させ、CD19陽性の白血病細胞を特異的に認識・攻撃するようにデ
ザインされています。本研究で注目すべき点は、記憶細胞を豊富にしたCAR-T細胞が用
いられたことです。記憶細胞は、体内で長期間持続し、がん細胞の再発に対して効果的
な免疫応答を維持する能力があるため、長期的な寛解を促進する上で重要な役割を果た
します。第1相試験では、限られた数の患者（データ評価済み患者数11例）が対象とな
りましたが、84%という高い18ヶ月無イベント生存率は、この治療法の強力な抗腫瘍効
果を示しています。また、サイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性などのCAR-T細
胞療法に一般的に伴う副作用が、管理可能な範囲であり、低毒性であったことも特筆す
べき点です。

背景・業界文脈

急性リンパ性白血病は、小児および若年成人において最も一般的な白血病の一つであ
り、特に高リスク群や再発・難治性の患者に対する治療選択肢は限られていました。従
来の化学療法や造血幹細胞移植では治癒が困難な場合も多く、新たな治療法の開発が切
望されていました。CD19を標的とするCAR-T細胞療法は、すでにいくつかの製品が承認
され、再発・難治性ALLにおいて高い奏効率と長期寛解をもたらしています。今回の
City of Hopeの研究は、初回寛解期の高リスク患者というより早い段階での治療介入に
おいて、その有効性と安全性を実証した点で、治療戦略を大きく変える可能性を秘めて
います。記憶細胞の活用は、CAR-T細胞療法の課題であった持続性の向上にも寄与する
でしょう。



今後の展望

City of Hopeが発表したこの第1相データは、CD19 CAR-T細胞療法が高リスクの初回寛
解ALL患者における新たな標準治療となる可能性を示唆しています。今後、より大規模
な第2相、第3相臨床試験を通じて、この治療法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。特に、長期的な生存データと、より詳細な安全性プロファイルが確
立されれば、FDAやPMDAなどの規制当局による承認プロセスが加速する可能性があり
ます。この治療法が広く普及することで、多くのALL患者が長期的な寛解とより良い生
活の質を得られるようになることが期待されます。これは、個別化された細胞免疫療法
が、がん治療においてさらに重要な役割を果たす未来への一歩となるでしょう。

元記事: https://sagelyhealth.substack.com/p/new-in-oncology-aug-6-2026

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://sagelyhealth.substack.com/p/new-in-oncology-aug-6-2026


#16 Bristol Myers Squibbの多発性骨髄腫治療薬
ZENBEXUS™（iberdomide）、ダラツムマブ併用療法と
してFDA迅速承認を取得

概要

Bristol Myers Squibbは、同社の革新的なCELMoD療法ZENBEXUS™（一般名:

iberdomide）が、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との
併用療法として、米国FDAから多発性骨髄腫に対する迅速承認を受けたと発表しまし
た。この承認は、少なくとも1回の前治療歴がある成人多発性骨髄腫患者を対象として

います。ZENBEXUSは、サリドマイド誘導体であり、セレブロンを調節する作用機序
を持つ初のCELMoD治療薬として、新たな治療選択肢を提供します。

公開日 2026年08月13日  Bristol Myers Squibb (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Bristol Myers Squibbは、多発性骨髄腫治療薬ZENBEXUS™（一般名: iberdomide）が、米
国食品医薬品局（FDA）から迅速承認を受けたと発表しました。この承認は、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との併用療法（ZDd療法）とし
て、少なくとも1回の前治療歴がある成人多発性骨髄腫患者を対象としています。
ZENBEXUSは、新しい作用機序を持つCELMoD（セレブロン調節剤）クラス初の治療薬
であり、多発性骨髄腫の治療パラダイムに新たな選択肢をもたらします。

技術・臨床詳細

ZENBEXUS™は、セレブロン（cereblon）というタンパク質を標的とする分子標的薬で
あり、その調節によってがん細胞の増殖抑制、細胞死誘導、免疫調節作用を発揮しま
す。既存のIMiD（免疫調節薬）と類似した骨格を持つものの、より強力な結合親和性と
異なる薬理作用を示すことで、既存薬に抵抗性を示す患者にも効果が期待されます。迅
速承認は、重篤な疾患に対する治療薬で、既存の治療法と比較して臨床的に意義のある
改善を示す場合に、厳格な審査基準のもとで早期に承認される制度です。ZENBEXUS™

の承認は、特定の臨床試験で示された有効性データに基づいています。多発性骨髄腫は
形質細胞の悪性腫瘍であり、再発・難治性が高いため、新規治療選択肢が常に求められ
ています。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫の治療は近年大きく進歩しましたが、依然として再発と治療抵抗性が大き
な課題です。特に、プロテアソーム阻害剤、IMiD、モノクローナル抗体などの主要な薬
剤に抵抗性を示す患者群に対しては、新たな作用機序を持つ薬剤が不可欠です。
ZENBEXUS™のようなCELMoDの登場は、既存の薬剤クラスとは異なるメカニズムでが
ん細胞に作用するため、多剤耐性を示す患者に対する治療成績の改善に貢献する可能性
があります。Bristol Myers Squibbは、この領域での豊富な経験と強力なパイプラインを
有しており、今回の承認は同社の腫瘍学領域におけるリーダーシップをさらに強化する
ものです。



今後の展望

ZENBEXUS™のFDA迅速承認は、多発性骨髄腫患者にとって重要な進歩であり、特に早
期再発患者に対する治療選択肢を拡大します。迅速承認制度は、承認後もさらなる臨床
データの提出が求められるため、同社は追加の臨床試験を通じて、ZENBEXUS™の長期
的な有効性と安全性、そしてより広範な患者集団への適用可能性を確立していく必要が
あります。この新しいCELMoD治療薬が市場に導入されることで、既存治療薬との最適
な併用戦略が模索され、多発性骨髄腫治療の標準プロトコルに大きな影響を与えること
が予想されます。将来的には、より深い奏効と持続的な寛解を目指し、患者の予後を改
善す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://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


#17 FDAがOrca-T精密Treg細胞療法を承認：血液がん患
者の適合ドナー移植後における慢性GVHDリスクを低減し
生存率向上

概要

米国FDAは、血液がん患者に対する適合ドナー移植後の慢性移植片対宿主病（GVHD）

のリスクを低減し、生存率を向上させるOrca-T精密Treg細胞療法を承認しました。こ
の細胞療法は、同種造血幹細胞移植（allo-HSCT）後に発生する慢性GVHDの発生率を
低下させることを目的としており、再発または難治性の血液悪性腫瘍患者にとって重

要な治療法の進歩となります。Orca-Tは、細胞構成を精密に制御することで、免疫学
的合併症を軽減し治療効果を高める画期的なアプローチです。

公開日 2026年08月12日  AJMC (American Journal of Managed Care)  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、Orca-T精密Treg細胞療法を、適合ドナーからの同種造血
幹細胞移植を受ける血液がん患者に対して承認しました。この画期的な細胞療法は、移
植後の主要な合併症である慢性移植片対宿主病（GVHD）のリスクを大幅に低減し、患
者の全体的な生存率を向上させることを目的としています。今回の承認は、再発または
難治性の血液悪性腫瘍患者にとって、より安全で効果的な移植治療への道を開くもので
す。

技術・臨床詳細

Orca-Tは、同種造血幹細胞移植（allo-HSCT）において、ドナーの移植片に含まれるT細
胞サブセット（エフェクターT細胞と制御性T細胞、Treg）の比率を精密に調整する技術
です。具体的には、従来の移植と比較して、GVHDの原因となるエフェクターT細胞を削
減し、同時に免疫寛容を誘導するTreg細胞を増加させることで、移植片対宿主反応と腫
瘍に対する免疫効果（移植片対白血病効果）のバランスを最適化します。これにより、
患者は慢性GVHDの重症化を避けつつ、再発のリスクも低減できます。臨床試験では、
Orca-Tが移植後1年時点での慢性GVHDの発生率を有意に低下させ、同時に非再発死亡率
も改善し、結果として全生存率を向上させることが示されました。この精密な細胞構成
制御技術は、免疫学的合併症の管理において新たなパラダイムを提示します。

背景・業界文脈

同種造血幹細胞移植は、白血病やリンパ腫などの血液がんに対する最も効果的な治療法
の一つですが、その成功は常に慢性GVHDという深刻な合併症によって制限されてきま
した。慢性GVHDは、移植されたドナーの免疫細胞が患者の組織を攻撃することで発生
し、重度の場合は患者の生活の質を著しく低下させ、死に至ることもあります。既存の
GVHD予防・治療法は、しばしば広範な免疫抑制を伴い、感染症のリスクを高めるとい
う課題がありました。Orca-TのようなT細胞サブセットを精密に調整するアプローチ
は、GVHDを特異的に抑制しつつ、抗腫瘍効果を維持するという、長年の課題に対する
画期的な解決策として注目されています。この技術は、細胞治療分野における個別化医
療と精密医療の進展を象徴するものです。



今後の展望

FDAによるOrca-Tの承認は、血液がん患者に対する同種造血幹細胞移植の安全性と有効
性を向上させる上で大きな意味を持ちます。この治療法の導入により、より多くの患者
が移植の恩恵を受けられるようになり、移植後の長期的な生活の質が改善されることが
期待されます。今後、Orca-Tの広範な普及に伴い、その最適な使用プロトコルや、特定
の患者集団における効果の検証がさらに進められるでしょう。また、この精密Treg細胞
療法の成功は、他の細胞・遺伝子治療における免疫調節技術の開発にインスピレーショ
ンを与え、様々な自己免疫疾患や炎症性疾患への応用研究にも拍車をかける可能性があ
ります。Orca-Tは、細胞構成を最適化することで、免疫システムの力を最大限に引き出
し、新たな治療パラダイムを切り拓く先駆的役割を果たすでしょう。

元記事: https://www.ajmc.com/approvals-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://www.ajmc.com/approvals-launches


#18 中国Xellsmart社のオフザシェルフ型幹細胞療法
XS411、パーキンソン病治療薬としてFDAファストトラッ
ク指定を取得し中国での第1/2相試験で初期患者に効果

概要

中国を拠点とするXellsmart社が開発した、パーキンソン病に対するオフザシェルフ型

幹細胞療法XS411が、米国FDAからファストトラック指定を受けました。XS411は、失
われたドーパミン産生神経細胞を置き換え、神経機能を回復させることを目的として
おり、中国での第1/2相試験（NCT07166757）で初期パーキンソン病患者に効果を示し

ています。この指定は、規制当局との審査を加速し、患者への治療提供を早める上で
重要な意味を持ちます。

公開日 2026年08月10日  Endpoints News  中国



詳細

主要成果

中国に拠点を置くバイオテクノロジー企業Xellsmart社が開発した、パーキンソン病治療
を目的とするオフザシェルフ型（既製型）幹細胞療法「XS411」が、米国食品医薬品局
（FDA）からファストトラック指定を受けました。この指定は、重篤な疾患に対する革
新的な治療法の開発を加速するためのものであり、XS411がパーキンソン病患者に新た
な希望をもたらす可能性を示唆しています。XS411は、中国で実施中の第1/2相臨床試験
（NCT07166757）において、初期パーキンソン病患者に対して有望な治療効果を示して
います。

技術・臨床詳細

XS411は、人工多能性幹細胞（iPSC）に由来するドーパミン産生神経細胞を、体外で大
量に製造し、患者に移植する同種異系（オフザシェルフ）細胞療法です。パーキンソン
病は、脳内のドーパミン産生ニューロンの変性・消失によって運動症状が引き起こされ
る進行性の神経変性疾患です。XS411は、これらの失われた神経細胞を補充すること
で、脳内のドーパミンレベルを正常化し、運動機能の回復および病気の進行抑制を目指
します。オフザシェルフ型であるため、患者ごとに細胞を調製する手間が不要で、迅速
な治療提供が可能です。中国での第1/2相試験（NCT07166757）では、初期パーキンソ
ン病患者を対象に、XS411の安全性と忍容性、および予備的な有効性が評価されていま
す。中間データでは、運動機能の改善など、肯定的な兆候が報告されており、その臨床
的潜在力が注目されています。FDAファストトラック指定は、未だアンメットニーズの
高い疾患に対し、有望な治療法に対して与えられ、FDAとのより頻繁な対話や審査の迅
速化を可能にします。



背景・業界文脈

パーキンソン病は、高齢化社会の進展とともに患者数が増加しているにもかかわらず、
現在利用可能な治療法は症状を緩和するものが主であり、病気の根本的な進行を止める
ものや、失われた神経機能を回復させるものはありません。このアンメットニーズに対
し、幹細胞を用いた再生医療は、失われた神経細胞を直接補充できる可能性から、最も
有望なアプローチの一つとして期待されています。Xellsmart社のXS411は、オフザシェ
ルフ型という利点を活かし、製造コストと治療アクセス性の課題を解決しようとしてい
ます。今回のFDAファストトラック指定は、この技術の革新性と臨床的潜在力が国際的
な規制当局にも認められたことを意味し、中国発の再生医療技術がグローバル市場で存
在感を高めていることの証でもあります。

今後の展望

FDAファストトラック指定の取得は、XS411の米国での臨床開発および承認プロセスを
加速させる重要な要因となるでしょう。Xellsmart社は、中国での臨床試験データを基盤
として、国際的な臨床開発プログラムをさらに推進すると予想されます。もしXS411が
臨床試験で有効性と安全性を確立し、承認に至れば、世界中のパーキンソン病患者に画
期的な治療選択肢を提供できる可能性があります。これは、患者の運動機能を回復さ
せ、生活の質を劇的に向上させることに貢献するだけでなく、幹細胞を用いた神経再生
医療分野全体の発展に大きな影響を与えるでしょう。オフザシェルフ型iPSC治療薬の開
発は、個別化医療の次のフロンティアとして、今後も注目されることとなります。

元記事: https://parkinsonsnewstoday.com/news/parkinsons-ready-use-stem-cell-therapy-granted-fda-

fast-track-status/

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://parkinsonsnewstoday.com/news/parkinsons-ready-use-stem-cell-therapy-granted-fda-fast-track-status/
https://parkinsonsnewstoday.com/news/parkinsons-ready-use-stem-cell-therapy-granted-fda-fast-track-status/


#19 ウィスコンシン大学マディソン校の研究者、CRISPR
遺伝子編集の効率を妨げる宿主遺伝子を特定するプラット
フォームを開発し治療有効性向上に貢献

概要

ウィスコンシン大学マディソン校の研究チームが、CRISPR遺伝子編集の効率を阻害す

る特定の宿主遺伝子を系統的に特定する新しいプラットフォームを開発しました。こ
の研究は、CRISPR-Cas9などの遺伝子編集技術が体内または細胞に適用される際に、な
ぜその有効性が低下するのかという課題に対するロードマップを提供します。これに

より、遺伝子治療の有効性を高める新たな戦略の策定に繋がり、より安全で効果的な
治療法の開発を促進することが期待されます。

公開日 2026年08月13日  News-Medical.Net  アメリカ



詳細

主要成果

ウィスコンシン大学マディソン校の研究チームは、CRISPR遺伝子編集技術の効率を阻害
する特定の宿主遺伝子を特定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
の画期的なツールは、CRISPR-Cas9システムなどの遺伝子編集が細胞内や生体内で最適
な性能を発揮できない原因となる「迂回路」を分子レベルで解明します。この発見は、
遺伝子治療の有効性を系統的に改善するための新たな戦略を設計する上で極めて重要な
意味を持ちます。

技術・臨床詳細

研究チームが開発したプラットフォームは、大規模なゲノムスクリーニング技術と計算
生物学を組み合わせて、CRISPR-Cas9の遺伝子編集効率に影響を与える宿主細胞の遺伝
子を網羅的に解析します。彼らは、様々な細胞株において、CRISPRシステムが意図した
標的遺伝子を編集する能力が、特定の宿主遺伝子の発現レベルや機能によってどのよう
に妨げられるかを詳細に調査しました。この研究により、DNA修復経路、細胞周期制
御、またはクロマチン構造に関与するいくつかの遺伝子が、CRISPRの機能に負の影響を
与えることが特定されました。例えば、特定のDNA修復酵素が過剰に活性化している細
胞では、CRISPRによる切断が迅速に修復され、望ましい遺伝子改変が阻害される傾向が
見られました。このプラットフォームは、これらの阻害遺伝子を特定し、それらの発現
を一時的に抑制したり、機能を改変したりすることで、CRISPRの編集効率を最大化する
戦略の考案を可能にします。

背景・業界文脈

CRISPR-Cas9遺伝子編集技術は、特定のDNA配列を正確に改変できるその能力から、遺
伝性疾患の治療、がん免疫療法の強化、および農業生物学など、幅広い分野で革命的な
可能性を秘めています。しかし、臨床応用においてはその編集効率が課題となることが
少なくありませんでした。特に、生体内（in vivo）での遺伝子編集では、個々の細胞の
生理学的状態や遺伝的背景が、CRISPRシステムの性能に大きく影響を及ぼします。これ
まで、CRISPRの効率低下の原因は経験的に推測されることが多かったですが、今回の研
究は、その原因となる宿主側の具体的な遺伝子を分子レベルで特定する初めての試みで
あり、遺伝子治療の精密化に向けた重要な一歩となります。これは、細胞治療や遺伝子
治療の製造プロセスにおける品質管理と効率向上にも貢献するでしょう。



今後の展望

この新しいプラットフォームとそこから得られる知見は、CRISPR遺伝子治療の開発を大
きく加速させる可能性があります。研究者やエンジニアは、特定された「邪魔な」宿主
遺伝子を標的とした併用療法や、CRISPRベクターの設計改善、細胞前処理プロトコルの
最適化など、様々なアプローチを検討できるようになります。例えば、CRISPR治療と同
時に、特定のDNA修復経路を一時的に阻害する薬剤を投与することで、編集効率を高め
る戦略が考えられます。これにより、より多くの遺伝子疾患において、CRISPRベースの
治療法が実現可能となり、治療効果を最大限に引き出すことができると期待されます。
将来的には、患者個々の遺伝的背景や細胞の状態に合わせて、CRISPR治療のプロトコル
をカスタマイズする「精密遺伝子治療」への道が開かれることでしょう。

元記事: https://www.news-medical.net/news/20260813/Researchers-identify-genes-that-hinder-CRISPR-

editing-efficiency.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://www.news-medical.net/news/20260813/Researchers-identify-genes-that-hinder-CRISPR-editing-efficiency.aspx
https://www.news-medical.net/news/20260813/Researchers-identify-genes-that-hinder-CRISPR-editing-efficiency.aspx


#20 米国FDA、再生医療先進治療（RMAT）指定の承認申
請総数が388件中193件に達し、承認率は約50%で再生医
療開発の加速傾向を強調

概要

BioInformantのブログ記事によると、米国FDAはこれまでに合計388件の再生医療先進

治療（RMAT）指定申請を受理し、そのうち193件を承認したと公表しました。これに
より、RMAT申請の承認率は約50%に達しており、再生医療分野における迅速な開発と
承認への規制当局の高い関心が浮き彫りになっています。この統計は、画期的な細

胞・遺伝子治療製品が市場に到達するまでの期間を短縮する上で、RMAT指定が重要な
役割を果たしていることを示しています。

公開日 2026年08月07日  BioInformant (Blog)  アメリカ



詳細

主要成果

BioInformantのブログ記事が報じたところによると、米国食品医薬品局（FDA）は再生
医療先進治療（RMAT）指定に関して、これまでに提出された合計388件の申請のうち
193件を承認したと発表しました。このデータは、RMAT申請の承認率がおよそ50%に達
していることを示しており、重篤な疾患に対する再生医療製品の開発と承認を加速させ
るというFDAの強いコミットメントを明確に浮き彫りにしています。この高い承認率
は、再生医療分野のイノベーションと臨床応用への期待が高まっている現状を反映して
います。

技術・臨床詳細

再生医療先進治療（RMAT）指定は、21世紀の治療法（21st Century Cures Act）の一環
として2016年に導入された制度です。この指定は、重篤または生命を脅かす疾患の治療
を目的とした再生医療製品（細胞治療、遺伝子治療、組織工学製品、複合製品など）
が、予備的な臨床データにおいて既存の治療法と比較して臨床的に意義のある改善を示
す場合に付与されます。RMAT指定を受けた製品は、FDAとの緊密な対話、優先審査、
ローリングレビュー（申請資料を準備できた部分から順次提出・審査する制度）などの
メリットを享受でき、製品の開発期間を短縮し、より早く患者に届けることが可能とな
ります。今回発表された193件の承認は、多様な疾患領域（がん、神経変性疾患、心血
管疾患、自己免疫疾患など）における革新的な治療法が含まれていると推測されます。

背景・業界文脈

再生医療分野は、その革新性と患者にもたらす潜在的な利益から、近年急速に発展を遂
げています。しかし、新しいモダリティであるため、従来の医薬品とは異なる規制上の
課題も存在しました。RMAT指定制度は、これらの課題に対応し、有望な再生医療製品
が迅速に患者に提供されることを目的として設計されました。承認率が約50%であるこ
とは、FDAがRMAT指定に慎重な審査を行いながらも、真に有望な技術に対しては積極
的に開発を支援していることを示唆しています。これは、再生医療分野への投資を促進
し、製薬・バイオテクノロジー企業が新しい治療法を開発するためのインセンティブと
なっています。特に、アンメットニーズの高い疾患領域において、RMAT指定は製品の
市場投入戦略において極めて重要な要素となります。



今後の展望

RMAT指定の高い承認率は、再生医療製品のパイプラインが今後も拡大し、より多くの
革新的な治療法が臨床試験を経て承認される可能性を示唆しています。企業は、RMAT

指定の取得を開発戦略の重要なマイルストーンとして位置付け、早期に有望な臨床デー
タを生成することに注力するでしょう。これにより、開発コストの最適化と市場投入ま
での時間短縮が期待されます。今後、RMAT指定を受けた製品が実際に市場で成功を収
めることで、この制度の有効性がさらに裏付けられ、再生医療分野全体の成長と発展が
加速されるでしょう。FDAの継続的な関与と支援は、患者にとってより多くの治療選択
肢が提供される未来へと繋がる重要な要素となります。

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

redirect/AUZIYQF7fDjlyqnd8Su0v2CDf5cfQ2wIoq1uVa-sPyST2psX7-

5d_EGk5oyilwlQiqhOFgvme2gonX_0Cj0DUW9orhS0-h_EQ5-lJtzJLNf80owZ8VlqULBbFmK

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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#21 BioInformant、2026年におけるエクソソーム治療薬
の台頭をブログで分析：細胞間コミュニケーションを利用
した新治療モダリティとしての可能性

概要

BioInformantは、2026年におけるエクソソーム治療薬の役割に関するブログ記事を公

開し、この細胞外小胞が新たな治療モダリティとして台頭していることを分析しまし
た。エクソソームは、30～150ナノメートルのサイズの脂質二重膜小胞であり、選択
的にタンパク質、脂質、核酸を運搬し、細胞間のコミュニケーションに重要な役割を

果たします。このユニークな特性により、エクソソームは、様々な疾患に対する新し
い治療法の開発において極めて有望なプラットフォームとして注目されています。

公開日 2026年08月07日  BioInformant (Blog)  アメリカ



詳細

主要成果

BioInformantは、2026年におけるエクソソーム治療薬の重要性が増している状況につい
て詳細なブログ記事を公開しました。この記事では、エクソソームが細胞間コミュニケ
ーションの鍵となるメッセンジャーとして機能し、そのユニークな特性が新しい治療法
の開発において極めて有望なモダリティとして浮上していることを分析しています。特
に、エクソソームが特定の生体分子を標的細胞に選択的に送達できる能力は、薬剤送達
システム（DDS）や再生医療における新たなアプローチとして注目されています。

技術・臨床詳細

エクソソームは、直径30～150ナノメートルの範囲の脂質二重膜に囲まれた細胞外小胞
です。これらは、細胞から放出され、タンパク質、脂質、mRNA、miRNA、DNAなどの
多様な生体分子を内包しています。エクソソームが細胞間コミュニケーションに果たす
役割は多岐にわたり、免疫応答の調節、細胞の増殖・分化の誘導、血管新生の促進、が
んの転移促進など、様々な生理的・病理的プロセスに関与しています。エクソソームが
治療薬として有望視される主な理由は、以下の点にあります。

**生体適合性と低免疫原性:** 患者自身の細胞やドナー細胞から分離できるため、免
疫拒絶反応のリスクが低い。

**天然のDDS:** 血液脳関門を通過する能力など、体内の特定の組織や細胞に効率的
に薬剤を運搬できる。

**多様な内包物:** 治療的分子（遺伝子、タンパク質、低分子薬など）を内包させ、
標的細胞に送達できる。

これらの特性により、がん治療、神経変性疾患、心血管疾患、炎症性疾患など、幅広い
疾患への応用が研究されています。



背景・業界文脈

従来の医薬品開発では、低分子化合物や抗体医薬が主流でしたが、複雑な生物学的経路
を標的としたり、特定の細胞に薬剤を送達したりする上で限界がありました。細胞治療
は画期的な成果を上げていますが、製造の複雑さやコスト、免疫原性といった課題を抱
えています。エクソソームは、これら既存の治療モダリティの課題を克服する可能性を
秘めた「第三の治療薬」として、近年急速に注目を集めています。2026年時点では、多
くのバイオテクノロジー企業がエクソソームベースの治療薬開発に参入しており、前臨
床段階の研究が活発化し、一部は初期の臨床試験へと移行し始めています。エクソソー
ムの製造技術の標準化、品質管理、および規制当局による評価基準の確立が、今後の業
界発展の鍵となります。

今後の展望

エクソソーム治療薬は、近い将来、様々な疾患分野で革新的な治療選択肢を提供すると
予測されています。特に、神経変性疾患のように、薬剤が届きにくい脳組織へのDDSと
しての利用や、難治性のがんに対する標的治療、さらには損傷組織の再生を促す再生医
療応用が期待されています。今後の研究では、エクソソームのカーゴローディング効率
の向上、標的特異性の強化、そして大規模かつGMP（適正製造規範）に準拠した製造プ
ロセスの確立が重要となるでしょう。エクソソームは、その天然のナノキャリアとして
の特性を活かし、個別化医療の進展にも大きく貢献する可能性を秘めており、2026年以
降もこの分野は急速な成長を続けることが確実視されています。

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

redirect/AUZIYQF7fDjlyqnd8Su0v2CDf5cfQ2wIoq1uVa-sPyST2psX7-

5d_EGk5oyilwlQiqhOFgvme2gonX_0Cj0DUW9orhS0-h_EQ5-lJtzJLNf80owZ8VqULBbFmK

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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#22 2026年CRISPRがん治療：臨床試験32件が進行中、遺
伝子編集T細胞は精度とオフターゲット課題に直面

概要

2026年時点で、CRISPR遺伝子編集を用いたがん治療に関する32件の臨床試験が世界中
で進行中です。特にex vivoで遺伝子編集された免疫細胞療法では、良好な安全性プロ
ファイルと初期の抗腫瘍活性が報告されています。しかし、初期のCRISPR臨床試験で

は、T細胞における望ましい遺伝子編集の達成率が約10%と低く、オフターゲット編集
の発生も確認されており、精度と安全性、細胞へのデリバリーに関する課題が残され
ています。これらの課題克服が、CRISPRがん治療の幅広い適用に向けた鍵となりま

す。

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



詳細

主要成果

2026年現在、CRISPR遺伝子編集技術を用いたがん治療の研究は大きく進展しており、
世界中で32件もの臨床試験が進行中であることが報告されています。これらの試験の大
部分は、患者から採取した免疫細胞（主にT細胞）を体外（ex vivo）で遺伝子編集し、
がん細胞への認識能力や攻撃力を高めてから体内に戻す「ex vivo免疫細胞療法」に焦点
を当てています。初期の臨床結果では、概ね良好な安全性プロファイルが示されてお
り、一部の患者では初期の抗腫瘍活性が確認されています。

技術・臨床詳細

CRISPR-Cas9システムは、特定のDNA配列を正確に切断し、遺伝子を挿入、削除、また
は置換することで、細胞の機能を改変する強力なツールです。がん治療においては、免
疫細胞の表面にあるPD-1などの免疫チェックポイント分子の遺伝子をノックアウトした
り、がん細胞特異的な抗原を認識するキメラ抗原受容体（CAR）遺伝子を導入したりす
るアプローチが主流です。しかし、Hirschfeld Oncologyの報告によると、初期のCRISPR

臨床試験ではいくつかの技術的課題が浮上しています。例えば、T細胞における目的と
する遺伝子編集（例：PD-1のノックアウト）の成功率が約10%に留まるという報告があ
り、これは治療効果の再現性や効率性に影響を与える可能性があります。さらに、目的
外の遺伝子座での意図しない編集であるオフターゲット編集も確認されており、これが
潜在的な安全性リスクとなる懸念があります。これらの課題は、CRISPRツールの細胞へ
の効果的な送達方法、編集効率の向上、そしてオフターゲット効果の最小化が今後の研
究開発における重要な焦点であることを示しています。



背景・業界文脈

がん治療の分野では、従来の化学療法や放射線療法に加え、免疫療法、特にCAR-T細胞
療法のような細胞治療が大きな進歩を遂げてきました。CRISPR技術は、これらの細胞治
療の限界を克服し、より効果的で安全な治療法を開発するための次世代ツールとして期
待されています。例えば、既存のCAR-T細胞療法は、特定の血液がんには非常に有効で
すが、固形腫瘍に対する効果は限定的であり、製造コストが高い、製造に時間がかか
る、免疫拒絶のリスクがあるといった課題も抱えています。CRISPRによる遺伝子編集
は、これらの課題を克服するための戦略、例えば、より多様なタイプのがん細胞を標的
とするCAR-T細胞の作製、アロジェニック（他家）CAR-T細胞の拒絶反応を低減するた
めの遺伝子改変、あるいはT細胞以外の免疫細胞（NK細胞など）への応用を可能にしま
す。

今後の展望

CRISPRがん治療が広範な臨床応用を実現するためには、編集効率の改善、オフターゲッ
ト効果の厳密な制御、そして細胞への遺伝子デリバリーの最適化が不可欠です。mRNA

リポソーム製剤などの非ウイルス性デリバリーシステムの進化や、より高精度な次世代
ゲノム編集技術（例：Cas12、Prime Editing、Base Editing）の開発が、これらの課題解
決に貢献すると期待されています。また、AIを活用したオフターゲット予測ツールの導
入や、単一細胞レベルでの編集効率と安全性の評価も重要です。これらの技術的進歩が
組み合わさることで、CRISPRがん治療は、より多くの患者に個別化された、効果的かつ
安全な治療選択肢を提供できるようになるでしょう。

元記事: https://honcology.com/blog/crispr-cancer-treatment

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://honcology.com/blog/crispr-cancer-treatment


#23 CRISPR治療、薬剤耐性大腸菌に初の臨床成功：患者
の感染症を治癒

概要

CRISPRベースの治療法が、多剤耐性大腸菌に感染した患者の治療に成功したと臨床試
験で初めて報告されました。この治療法は、患者の体内で直接病原菌を標的とし、そ
の遺伝子を編集することで菌の増殖を阻害、感染症を治癒に導きました。従来の抗生

物質が効かない感染症に対し、ゲノム編集が新たな治療選択肢となる可能性を示す画
期的な成果です。この成果は、薬剤耐性菌による公衆衛生上の脅威に対し、革新的な
解決策を提供する道を開くものとして注目されます。

公開日 2026年08月12日  Clinical Trials Arena  不明



詳細

主要成果

臨床試験において、CRISPRベースの革新的な治療法が、多剤耐性大腸菌に感染した患者
の治療に初めて成功したと報告されました。この治療法は、患者の体内で直接、耐性菌
の遺伝子を標的とし、その機能を無効化することで病原菌の増殖を効果的に阻害し、最
終的に感染症を治癒に導いたものです。これは、既存の抗生物質では効果が見られない
薬剤耐性菌による感染症に対する、新たな治療アプローチの可能性を示す画期的なブレ
ークスルーです。

技術・臨床詳細

このCRISPR治療法は、バクテリオファージ（細菌に感染するウイルス）をベクターとし
て利用し、CRISPR-Casシステムを薬剤耐性大腸菌の細胞内に送達する仕組みです。
CRISPRシステムは、大腸菌の薬剤耐性に関与する特定の遺伝子配列を標的とし、これを
切断または不活性化するように設計されています。患者は、従来の抗生物質治療では改
善が見られなかった、生命を脅かす多剤耐性大腸菌感染症を患っていました。治療後、
患者の感染部位から薬剤耐性大腸菌が検出されなくなり、臨床症状も完全に消失したと
報告されています。安全性に関しても、重篤な有害事象は観察されず、CRISPRシステム
の哺乳類細胞へのオフターゲット効果も確認されていません。これは、CRISPR技術が病
原菌に特異的に作用し、宿主細胞には影響を与えないことを示唆しています。

背景・業界文脈

薬剤耐性菌の出現と拡散は、世界的な公衆衛生上の深刻な脅威となっており、既存の抗
生物質では治療が困難な感染症が増加しています。これにより、一般的な感染症でさえ
も致死的になるリスクが高まり、医療システムに大きな負担をかけています。このよう
な状況下で、CRISPRゲノム編集技術は、抗生物質に代わる、あるいは抗生物質と併用で
きる全く新しい抗菌アプローチとして注目を集めています。特定の耐性遺伝子を標的と
することで、既存の抗生物質では克服できない耐性メカニズムを直接無効化できる可能
性を秘めています。この分野では、in vivoでのゲノム編集の安全性と有効性が最大の課
題でしたが、今回の成功はそれらを克服する大きな一歩となります。



今後の展望

今回の臨床成功は、CRISPRベースの抗菌療法が、薬剤耐性菌に対する有効な治療法とな
る可能性を強く示唆するものです。今後、より大規模な臨床試験を通じて、この治療法
の安全性と有効性を様々な多剤耐性菌感染症で検証する必要があります。また、CRISPR

システムの送達効率の向上、標的特異性のさらなる最適化、および潜在的な耐性メカニ
ズムの出現への対応も研究開発の重要な焦点となるでしょう。この技術が確立されれ
ば、将来的には、感染症の診断から治療までを革新し、世界中の患者の命を救う可能性
を秘めています。これは、ゲノム編集技術が、がん治療だけでなく、感染症分野におい
てもブレークスルーをもたらすことを明確に示しています。

元記事: https://www.clinicaltrialsarena.com/news/investigational-crispr-therapy-succeeds-in-patient-

with-drug-resistant-e-coli/

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.clinicaltrialsarena.com/news/investigational-crispr-therapy-succeeds-in-patient-with-drug-resistant-e-coli/
https://www.clinicaltrialsarena.com/news/investigational-crispr-therapy-succeeds-in-patient-with-drug-resistant-e-coli/


#24 CRISPR遺伝子編集、鎌状赤血球症の治療で臨床的成
果を報告：患者の血液疾患合併症を軽減

概要

CRISPR遺伝子編集技術を用いた鎌状赤血球症の治療において、複数の臨床試験が有望
な結果を報告しています。患者自身の造血幹細胞を編集して胎児ヘモグロビン産生を
再活性化させるアプローチや、疾患の原因遺伝子を直接修正するin vivoアプローチに

より、重篤な血管閉塞性発作や輸血依存性が大幅に減少することが示されています。
これらの治療法は、既存のFDA承認遺伝子治療に加えて、鎌状赤血球症患者に新たな
選択肢を提供し、疾患の合併症を劇的に軽減する可能性を秘めています。

公開日 2026年08月12日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

CRISPR遺伝子編集技術を用いた鎌状赤血球症の治療に関する複数の臨床試験が、患者の
疾患関連合併症を顕著に軽減する有望な臨床成果を報告しています。これらのアプロー
チは、患者自身の造血幹細胞を遺伝子編集して胎児ヘモグロビン（HbF）の産生を再活
性化させる、あるいは疾患の原因となる遺伝子変異を直接修正することを目指していま
す。初期データでは、重篤な血管閉塞性発作の減少や輸血依存性の改善が示されてお
り、鎌状赤血球症患者にとって画期的な治療選択肢となる可能性が浮上しています。

技術・臨床詳細

鎌状赤血球症は、赤血球の形状異常と機能不全を引き起こす遺伝性血液疾患であり、遺
伝子変異によって異常なヘモグロビンS（HbS）が産生されることが原因です。CRISPR

遺伝子編集治療のアプローチは主に二つあります。一つは、BCL11A遺伝子のエピジェ
ネティックな制御領域を編集し、成人で抑制されている胎児ヘモグロビン（HbF）の産
生を再活性化させる方法です。HbFはHbSの重合を阻害するため、疾患症状の軽減に繋
がります。もう一つは、β-グロビン遺伝子の鎌状変異を直接修正し、正常なヘモグロビ
ンAの産生を回復させるin vivo遺伝子編集アプローチです。これらのex vivoおよびin
vivoのアプローチは、患者の骨髄から採取したCD34+造血幹細胞をCRISPR-Cas9システ
ムで編集し、輸血前に細胞を前処理する準備段階を経る必要があります。臨床試験の初
期段階では、数名の患者が治療を受け、重篤な有害事象は報告されていません。追跡期
間中、患者のHbFレベルが上昇し、血管閉塞性発作（VOCs）の発生率が大幅に減少、中
には完全に消失した患者もいることが報告されています。これにより、患者の生活の質
が大きく向上することが示されています。

背景・業界文脈

鎌状赤血球症の既存の治療法は、症状管理や骨髄移植に限定されており、骨髄移植はド
ナー適合性と重篤な副作用のリスクが伴います。2023年には、ex vivo遺伝子編集された
造血幹細胞を用いるいくつかの遺伝子治療がFDAに承認され、疾患合併症の有意な減少
が示されました。CRISPR技術は、これらの既存の遺伝子治療と比較して、より効率的か
つ精密な遺伝子修正を可能にし、潜在的に広範な患者群への適用が期待されています。
特に、in vivoでの直接的な遺伝子編集アプローチは、患者への負担を軽減し、より簡便
な治療プロセスを提供できる可能性があります。この分野の進展は、遺伝性疾患治療の
ランドスケープを大きく変え、個別化医療の実現に向けた重要な一歩となります。



今後の展望

CRISPR遺伝子編集技術は、鎌状赤血球症の治療において非常に有望な進展を見せてお
り、現在進行中の初期段階臨床試験では、有効性と安全性の両面で好ましい結果が示さ
れています。今後の研究では、より大規模な患者コホートでの長期的な有効性、安全
性、および耐久性が評価されることになります。特にin vivoアプローチは、その簡便さ
から、より多くの患者に治療機会を提供する可能性を秘めています。また、オフターゲ
ット編集の最小化や、免疫原性の評価も重要な課題です。これらの課題が解決されれ
ば、CRISPR遺伝子編集は、鎌状赤血球症に対する根治的な治療法として広く確立され、
患者の生活の質を根本的に改善する可能性を秘めています。

元記事: https://int.livhospital.com/crispr-gene-editing-for-sickle-cell-clinical-results-explained/

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/crispr-gene-editing-for-sickle-cell-clinical-results-explained/


#25 「ベビー遺伝子編集」CRISPR技術が遺伝病治療の未
来を拓く：倫理的議論と次なる展望

概要

「ベビー遺伝子編集」、すなわち受精卵や胚の段階でのゲノム編集が、単一遺伝子疾
患の治療において大きな可能性を秘めています。CRISPR技術の精度と効率の向上によ
り、遺伝病をその発生段階で修正するアプローチが現実味を帯びてきましたが、これ

には深刻な倫理的・社会的な議論が伴います。しかし、現行の厳格な規制と研究プロ
トコル下では、重篤な遺伝性疾患の根治治療としての可能性が模索されており、将来
的に新たな治療選択肢を提供できるかもしれません。

公開日 2026年08月10日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

「ベビー遺伝子編集」という概念が、CRISPRゲノム編集技術の進化により、遺伝病の治
療において現実的な可能性として浮上しています。これは、受精卵や胚の段階で遺伝子
を編集し、重篤な単一遺伝子疾患をその発生源で根治することを目指すものです。
CRISPR技術の精度と効率が向上していることで、倫理的・社会的な複雑な議論を伴いつ
つも、これまで治療が困難であった遺伝性疾患に対する新たな治療選択肢を提供する潜
在力が注目されています。

技術・臨床詳細

ベビー遺伝子編集では、CRISPR-Cas9システムを用いて、遺伝性疾患の原因となる特定
の遺伝子変異を、受精卵や初期胚のゲノムから直接修正します。この技術は、細胞分裂
が始まる前の初期段階でゲノムを編集するため、個体の全ての細胞に修正が反映される
可能性があり、生涯にわたる治療効果が期待されます。具体的なアプローチとしては、
遺伝病の原因となる特定の塩基配列を正確に切断し、正常な配列に置き換える「相同組
換え修復」を利用する方法や、特定の遺伝子発現をオン/オフする「エピゲノム編集」
などが研究されています。現在、この技術は主に基礎研究段階にあり、ヒトでの臨床応
用は極めて限定的かつ厳格な規制下で行われています。例えば、ミトコンドリア病のよ
うな母系遺伝疾患に対する三親生殖や、特定の単一遺伝子疾患に対する胚の遺伝子修正
が、限定された状況下で検討される可能性がありますが、オフターゲット編集のリスク
やモザイク現象（編集が全ての細胞で均一に行われないこと）の課題克服が必須です。
また、遺伝子編集の長期的な安全性や、予期せぬ生殖細胞系列への影響についても徹底
的な検証が求められます。



背景・業界文脈

遺伝子編集技術は、鎌状赤血球症や嚢胞性線維症などの遺伝性疾患の治療において、体
細胞レベルでのアプローチがすでに臨床試験で進行中であり、一部は承認に至っていま
す。しかし、これらの治療法は疾患の症状を軽減するものであり、根本的な原因を排除
するものではありません。ベビー遺伝子編集は、疾患の発生前に遺伝的欠陥を修正する
ことで、これらの疾患を完全に予防する可能性を秘めています。この技術は、医療の歴
史における画期的な進歩となる一方で、「デザイナーベビー」のような倫理的懸念や、
予期せぬ世代への影響に関する重大な議論を引き起こしています。そのため、国際社会
では、生殖細胞系列編集に対する厳格なガイドラインやモラトリアム（一時停止）が設
定されており、極めて慎重なアプローチが求められています。

今後の展望

ベビー遺伝子編集技術の将来的な展望は、科学的進歩と倫理的・社会的な受容のバラン
スにかかっています。今後の研究は、CRISPRシステムの精度と安全性をさらに向上さ
せ、オフターゲット効果を限りなくゼロに近づけることに重点が置かれるでしょう。ま
た、単一細胞レベルでの編集効率の最大化、およびモザイク現象の完全な排除も重要な
課題です。技術的課題が克服され、安全性が確立されたとしても、生殖細胞系列編集の
臨床応用には、社会全体での広範な合意形成が不可欠です。当面の間は、重篤な遺伝性
疾患に苦しむ家族への限定的な希望を提供しつつ、厳格な監督のもとで基礎研究が進め
られるものと考えられます。これにより、遺伝性疾患の根絶という究極の目標に、人類
は一歩近づくかもしれません。

元記事: https://int.livhospital.com/baby-gene-editing-how-crispr-works-whats-next/

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/baby-gene-editing-how-crispr-works-whats-next/


#26 ロサンゼルス小児病院、鎌状赤血球症のCRISPR直接
遺伝子編集治療の多施設共同治験に参加

概要

ロサンゼルス小児病院（CHLA）が、鎌状赤血球症に対するCRISPRベースの直接遺伝子
編集療法の多施設共同治験に参画することを発表しました。既存のFDA承認遺伝子治
療が患者自身の造血幹細胞を体外で改変するのに対し、この新規治験では疾患原因遺

伝子をin vivoで直接編集するアプローチを探ります。これは鎌状赤血球症の合併症を
より効率的に軽減し、治療アクセスの拡大に貢献する可能性を秘めた、より侵襲性の
低い治療法を目指すものです。

公開日 2026年08月13日  Children's Hospital Los Angeles (CHLA) Facebook  アメリカ



詳細

主要成果

ロサンゼルス小児病院（Children's Hospital Los Angeles, CHLA）は、鎌状赤血球症に対
する新しい遺伝子治療アプローチを評価する多施設共同臨床試験に、主要な施設として
参加することを発表しました。この治験では、CRISPR遺伝子編集技術を利用して、疾患
の原因となる遺伝子を患者の体内で直接修正することを目指しています。これは、既存
のFDA承認済みの遺伝子治療が体外での細胞操作を必要とするのとは異なり、より直接
的で侵襲性の低い治療選択肢となる可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

鎌状赤血球症は、β-グロビン遺伝子の特定の変異によって引き起こされ、異常なヘモグ
ロビンS（HbS）が産生されることで、赤血球が鎌状に変形し、血管閉塞性発作や臓器
損傷を引き起こす遺伝性疾患です。現在、FDAが承認している遺伝子治療の多くは、患
者から造血幹細胞を採取し、ウイルスベクターやCRISPR技術を用いて体外で遺伝子を修
正した後、患者に戻すex vivoアプローチを採用しています。しかし、この新規治験で評
価されるCRISPRベースの治療法は、疾患の原因遺伝子をin vivo（生体内）で直接編集す
ることを目的としています。このアプローチは、ゲノム編集ツールを患者の体内に直接
送達し、特定の細胞集団、この場合は造血幹細胞を標的として、遺伝子修正を行うこと
を含みます。この方法が成功すれば、骨髄移植の前処置や複雑な体外操作が不要とな
り、治療プロセスが大幅に簡素化され、より多くの患者にとってアクセスしやすい治療
となる可能性を秘めています。治験の初期段階では、治療の安全性とin vivoでの遺伝子
編集の効率が主要評価項目となるでしょう。

背景・業界文脈

鎌状赤血球症の治療は近年大きく進歩しており、特に遺伝子治療の分野で画期的な成果
が生まれています。しかし、既存の遺伝子治療は依然として高コストであり、複雑な治
療プロセスと専門的な医療施設を必要とします。in vivo遺伝子編集は、これらの課題を
克服するための次世代アプローチとして大きな注目を集めています。患者の体内での直
接編集は、治療期間の短縮、医療費の削減、および治療を受けられる患者数の拡大に貢
献すると期待されています。CHLAのような著名な医療機関がこの多施設共同治験に参
加することは、この革新的なアプローチの信頼性と可能性を裏付けるものであり、小児
の遺伝性疾患治療における新たな方向性を示すものです。



今後の展望

この多施設共同治験の進展は、鎌状赤血球症治療の未来にとって非常に重要です。in

vivo CRISPR遺伝子編集が安全性と有効性を示すことができれば、これは遺伝性疾患の治
療における大きなパラダイムシフトとなるでしょう。今後のステップとしては、より大
規模な患者コホートでの長期的な安全性と有効性の評価、およびオフターゲット編集の
リスクのさらなる最小化が挙げられます。成功した場合、この治療法は鎌状赤血球症の
患者に、より安全でアクセスしやすい、かつ根治的な治療選択肢を提供し、世界中の数
百万人の患者の生活の質を劇的に向上させる可能性を秘めています。また、in vivo遺伝
子編集プラットフォーム技術の確立は、他の多くの遺伝性疾患への応用研究にも道を開
くものとなるでしょう。

元記事: https://www.facebook.com/ChildrensLA/posts/fda-approved-gene-therapies-can-significantly-

reduce-complications-of-sickle-cel/1498002365690368/

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/ChildrensLA/posts/fda-approved-gene-therapies-can-significantly-reduce-complications-of-sickle-cel/1498002365690368/
https://www.facebook.com/ChildrensLA/posts/fda-approved-gene-therapies-can-significantly-reduce-complications-of-sickle-cel/1498002365690368/


#27 細胞・遺伝子治療分野でCDMO能力不足が深刻化：革
新加速のため戦略的パートナーシップが急務

概要

細胞・遺伝子治療（CGT）製品の需要が急増する中、製造受託開発製造機関
（CDMO）の能力不足が業界全体で深刻化しています。これは、CGT開発企業が臨床
段階から商業生産へと移行する上で大きなボトルネックとなっており、新規治療法の

患者への迅速な提供を阻害しています。この課題を克服するためには、技術移転の効
率化とCDMOとの戦略的パートナーシップの強化が不可欠であり、これらがイノベー
ションの加速と製造スケールの拡大に寄与するでしょう。

公開日 2026年08月12日  Contract Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療（CGT）分野において、革新的な製品が臨床開発から商業化段階へと
移行するにつれて、製造受託開発製造機関（CDMO）の能力不足が業界全体で深刻な課
題として浮上しています。この能力不足は、特にアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクター
やレンチウイルスベクターなどの遺伝子デリバリーシステム、および細胞治療製品の
GMP製造において顕著であり、新たな治療法を必要とする患者へのアクセスを阻害する
主要なボトルネックとなっています。

技術・臨床詳細

CGT製品の製造は、その複雑性、個別性、および厳格な品質・規制要件のため、高度な
専門知識と設備を必要とします。例えば、ウイルスベクターの製造では、特定細胞株で
のウイルス増殖、精製、濃縮、そして無菌環境下でのバイアル充填など、複数の複雑な
工程が伴います。また、自家細胞療法では、患者一人ひとりの細胞を個別に処理する必
要があり、製造のスケールアップが特に困難です。CDMOはこれらの複雑な製造プロセ
スを提供しますが、急増する需要に対し、既存の製造能力が追いついていません。報告
によると、特に初期段階の臨床試験から後期段階、そして商業生産へとスケールアップ
する際に、CDMOのキャパシティ確保が最も困難であるとされています。製造ロットの
成功率は、CGTの複雑性により従来のバイオ医薬品よりも低く、高い専門性と経験が求
められます。

背景・業界文脈

過去数年間で、FDAやEMAから承認されたCGT製品の数は着実に増加しており、今後も
数多くのパイプラインが控えています。この市場の成長予測は非常に高く、例えば、遺
伝子治療市場は2020年代後半には数十億ドル規模に達すると見込まれています。しか
し、この成長を支えるためには、製造インフラの拡張が不可欠です。多くの小規模バイ
オテクノロジー企業やアカデミアは、自社で大規模な製造施設を構築するリソースを持
たないため、CDMOへの依存度が高まっています。この状況は、CDMO市場に大きなビ
ジネスチャンスをもたらす一方で、既存のCDMOが需要を満たせないという「キャパシ
ティクランチ」を引き起こしています。これは、単に施設が不足しているだけでなく、
CGT製造に特化した熟練した人材の不足も深刻な問題となっています。



今後の展望

CDMO能力不足の解消には、複数の戦略的アプローチが求められます。まず、既存の
CDMOは、新たな製造施設の建設や既存施設の拡張に大規模な投資を行う必要がありま
す。次に、CGT開発企業とCDMO間の早期かつ戦略的なパートナーシップの構築が重要
で す 。 こ れ に よ り 、 開 発 段 階 か ら 製 造 性 を 考 慮 し た 設 計 （ Design for
Manufacturability）が可能となり、技術移転のリスクと時間を削減できます。さらに、
標準化された製造プラットフォームや自動化技術の導入は、製造効率の向上とコスト削
減に寄与します。政府や規制機関も、CGT製造のインフラ整備を支援する政策や、迅速
な施設承認プロセスを導入することで、この課題解決に貢献できるでしょう。これらの
取り組みを通じて、CGT業界は、革新的な治療法をより迅速に患者に届けるための製造
能力を確立す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/


#28 RegMedNetが細胞治療に特化したパートナーシップ
を毎週発表：課題克服への新戦略

概要

RegMedNetは、細胞治療分野の主要な課題を克服するための専門パートナーシップに
関する毎週の最新情報を発表しました。これらのパートナーシップは、複雑な細胞治
療製品のサプライチェーン管理、製造スケールアップ、および規制要件への対応に特

化しています。業界の専門家は、これらの連携が、細胞治療の商業化を加速し、最終
的に患者アクセスを拡大するために不可欠であると強調しています。

公開日 2026年08月06日  RegMedNet  不明



詳細

主要成果

RegMedNetは、「Cell Therapy Weekly」の最新版で、細胞治療分野における主要な課題
を解決するために特化した新たなパートナーシップの立ち上げを特集しました。これら
の連携は、研究開発から製造、臨床応用、そして商業化に至るまで、細胞治療製品のラ
イフサイクル全体にわたるボトルネックに対処することを目的としています。特に、サ
プライチェーンの複雑性、製造のスケーラビリティ、そして厳格な規制要件への対応が
焦点となっています。

技術・臨床詳細

細胞治療製品は、その生体由来の性質、短い有効期間、および個別化された製造プロセ
スにより、独自の課題を抱えています。例えば、自家細胞療法では、患者から細胞を採
取し、特定の遺伝子改変や増殖を行った後、迅速かつ安全に患者に戻す必要がありま
す。このプロセスは、厳格な温度管理、無菌性の維持、およびリアルタイムの品質管理
を必要とします。新たに立ち上げられたパートナーシップは、これらの技術的・物流的
課題に特化したソリューションを提供します。これには、自動化された閉鎖系製造シス
テムの開発、細胞製品の品質管理基準の強化、およびロジスティクスと配送ネットワー
クの最適化が含まれます。これらの取り組みは、製造コストの削減、リードタイムの短
縮、および製品の安定性向上に貢献し、結果として治療の効率と患者への供給能力を高
めることを目指しています。

背景・業界文脈

細胞治療市場は急速に拡大しており、がん治療（CAR-T細胞療法など）や再生医療（iPS

細胞由来製品など）の分野で画期的な進歩が見られています。しかし、これらの治療法
の商業化と広範な普及には、製造の困難さ、高コスト、複雑な規制経路が大きな障壁と
なっています。多くのバイオテクノロジー企業は、自社で全ての製造・開発プロセスを
内製する能力やリソースを持たないため、専門的なCDMO（製造受託開発製造機関）や
ロジスティクスパートナーとの連携が不可欠です。RegMedNetが毎週取り上げるよう
な専門パートナーの出現は、業界がこれらの共通の課題を認識し、協調的なアプローチ
で解決しようとしていることを示しています。



今後の展望

これらの専門パートナーシップは、細胞治療の未来において重要な役割を果たすと期待
されています。サプライチェーンの効率化、製造技術の革新、および規制戦略の最適化
を通じて、細胞治療はよりアクセスしやすく、コスト効率の高いものになるでしょう。
今後、これらのパートナーシップは、より多くの臨床試験の成功、新製品の承認、そし
て最終的には、世界中のより多くの患者に救命的な治療法を提供することに貢献すると
予測されます。また、データ共有とオープンイノベーションの促進は、業界全体の知識
基盤を強化し、次世代の細胞治療技術の開発を加速させるでしょう。

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

cell-therapy-challenges/

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

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


#29 RiboX Therapeutics、自己免疫性血球減少症向け初の
環状RNAベースin vivo CAR療法「RXIM002」でFDA IND
承認を取得

概要

RiboX Therapeutics社が、自己免疫性血球減少症を対象とした環状RNA（circRNA）ベ

ースのin vivo CAR療法「RXIM002」で、米国FDAから治験新薬（IND）承認を取得しま
した。RXIM002は、体内でCAR遺伝子を標的細胞に送達し、自己免疫反応を抑制する
よう設計された初のin vivo CAR療法です。このIND承認は、circRNA技術の新たな可能

性と、自己免疫疾患に対する細胞治療の適用範囲を拡大する画期的な一歩となりま
す。

公開日 2026年08月10日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

RiboX Therapeutics社は、自己免疫性血球減少症（Autoimmune Cytopenias）の治療薬
候補である「RXIM002」について、米国食品医薬品局（FDA）から治験新薬（IND）申
請の承認を取得したことを発表しました。RXIM002は、環状RNA（circRNA）を基盤と
したin vivo（生体内）キメラ抗原受容体（CAR）療法であり、自己免疫疾患を対象とし
た初のin vivo CAR療法となる画期的なマイルストーンです。この承認により、RXIM002

の第1相臨床試験が開始されることになります。

技術・臨床詳細

RXIM002は、RiboX Therapeutics社独自の環状RNAプラットフォームを活用していま
す。従来の線状mRNAとは異なり、環状RNAは細胞内での安定性が高く、持続的なタン
パク質発現が可能です。この特性を利用して、RXIM002は、患者の体内で直接、CAR遺
伝子を免疫細胞に送達し、発現させるよう設計されています。具体的には、特定の自己
反応性免疫細胞を標的とし、これを排除または再プログラム化することで、自己免疫性
血球減少症の根本原因にアプローチします。自己免疫性血球減少症は、免疫系が自身の
血球を攻撃し、破壊することで貧血、出血、感染症などの重篤な症状を引き起こす疾患
群です。in vivoでのCAR療法は、従来のex vivo（体外）CAR療法で必要とされる複雑な
細胞採取、体外遺伝子改変、および再注入のプロセスを省略できるため、治療の簡便
性、コスト効率、およびアクセス性が大幅に向上する可能性があります。前臨床データ
では、RXIM002が優れた薬物動態プロファイルと高い有効性を示し、自己反応性B細胞
またはT細胞の選択的排除により、疾患モデル動物において症状の有意な改善を達成し
たことが報告されています。



背景・業界文脈

CAR療法は、特にがん治療において革命的な成果を上げてきましたが、その多くはex

vivoで行われる複雑なプロセスを伴います。自己免疫疾患分野では、既存の治療法が症
状管理に留まることが多く、疾患修飾性や根治的なアプローチが求められています。近
年、がんにおけるCAR-T細胞療法の成功を受け、自己免疫疾患への応用が活発に研究さ
れており、自己反応性B細胞やT細胞を標的とするCAR-T/CAR-NK療法が有望視されてい
ます。RiboX Therapeutics社のRXIM002は、環状RNAとin vivoデリバリーという二つの
革新的な技術を組み合わせることで、この分野に新たな可能性をもたらします。
circRNAは、その構造的安定性から、従来のmRNAベースの治療よりも長時間にわたる
治療効果を提供できると期待されており、in vivoアプローチは製造の簡素化と患者負担
の軽減に大きく貢献するでしょう。

今後の展望

RXIM002のIND承認は、RiboX Therapeutics社にとって臨床段階企業への移行を意味し、
自己免疫疾患におけるin vivo CAR療法の実現可能性を世界で初めて示すものです。今後
開始される第1相臨床試験では、自己免疫性血球減少症患者におけるRXIM002の安全
性、忍容性、および初期の有効性が評価されます。この治療法が成功すれば、自己免疫
疾患の治療パラダイムを根本的に変革し、患者の生活の質を劇的に改善する可能性があ
ります。また、環状RNAベースのin vivo CARプラットフォーム技術の確立は、がんや他
の様々な疾患に対する次世代遺伝子治療の開発にも道を拓くものとして、今後の進展が
注目されます。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/ribox-therapeutics-announces-fda-ind-clearance-for-

rxim002-the-first-circular-rna-based-in-vivo-car-therapy-for-autoimmune-cytopenias

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/press-releases/ribox-therapeutics-announces-fda-ind-clearance-for-rxim002-the-first-circular-rna-based-in-vivo-car-therapy-for-autoimmune-cytopenias
https://www.biospace.com/press-releases/ribox-therapeutics-announces-fda-ind-clearance-for-rxim002-the-first-circular-rna-based-in-vivo-car-therapy-for-autoimmune-cytopenias


#30 CGT製造業、規制要件をイノベーションの推進力に転
換：品質と効率向上への新戦略

概要

細胞・遺伝子治療（CGT）製品メーカーが、厳格な規制要件を単なる障壁ではなく、
イノベーションと品質向上を推進する機会として捉える新たな戦略が浮上していま
す。データの一貫性と完全性を保証するGAMP5フレームワークの導入や、デジタル化

によるプロセス管理の最適化がその中心です。これにより、製造プロセス全体の効率
と信頼性が高まり、治療法の迅速な患者提供に貢献することが期待されます。

公開日 2026年08月06日  MasterControl  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療（CGT）製品の製造業界において、厳格化する規制要件を単なる遵守
すべき制約と捉えるのではなく、製造プロセスのイノベーションと品質改善を推進する
戦略的機会として活用する新たなアプローチが注目されています。メーカーは、規制当
局からの要求事項を、より効率的で堅牢な製造システムを構築するための触媒と見なす
ことで、製品の安全性と有効性を高め、最終的には患者への治療アクセスを加速させる
ことを目指しています。

技術・臨床詳細

CGT製品の製造は、その複雑性、変動性、および患者個別性の高さから、従来の医薬品
製造とは異なる独自の課題を抱えています。これらの製品は、生きた細胞や遺伝子操作
されたウイルスを扱うため、原材料のトレーサビリティ、工程内の品質管理、無菌性の
維持、および最終製品の均一性に関して極めて高い基準が求められます。規制当局は、
これらの製品の安全性と有効性を保証するため、データインテグリティ、設備検証、リ
スク管理などのGCP/GMP原則の厳格な適用を求めています。この新たな戦略の中心に
は、GAMP5（Good Automated Manufacturing Practice 5）のような標準化されたフレ
ームワークの導入があります。GAMP5は、自動化された製造システムのバリデーショ
ンを体系化し、データの一貫性と完全性を保証することで、規制遵守を効率化します。
また、デジタル技術を活用した製造実行システム（MES）や品質管理システム（QMS）
の統合により、リアルタイムでのプロセス監視、データ収集、および逸脱管理が可能と
なり、製造プロセス全体の透明性と信頼性が向上します。

背景・業界文脈

CGT市場は急速に拡大しており、多数の革新的な治療法が開発パイプラインに存在しま
す。しかし、多くのCGT企業、特にスタートアップ企業は、製品開発の専門知識は豊富
であるものの、大規模なGMP製造と複雑な規制対応の経験が不足しているのが現状で
す。このギャップを埋めるためには、規制要件を単なるコストセンターではなく、競争
優位性を確立するための投資として捉える必要があります。品質と規制遵守を早期段階
から設計に組み込む「Quality by Design (QbD)」アプローチは、後期の開発段階での
costlyな問題発生を防ぎ、承認プロセスを円滑にします。業界全体としては、規制当局
とのオープンな対話を通じて、革新的な技術に適応した新たな規制ガイダンスを共同で
形成する動きも活発になっています。



今後の展望

CGTメーカーが規制要件をイノベーションのドライバーとして活用するこの戦略は、業
界全体の成熟を促進する鍵となります。GAMP5のような国際的な標準とデジタルソリ
ューションの導入は、製造の効率、品質、およびスケーラビリティを向上させ、CGT製
品のグローバルな供給を可能にします。今後、AIや機械学習を活用した予測分析が、製
造プロセスの最適化や品質管理の自動化にさらに貢献すると予想されます。これによ
り、製品開発のサイクルが短縮され、製造コストが削減され、最終的にはより多くの患
者がこれらの画期的な治療法をより迅速に利用できるようになるでしょう。このアプロ
ーチは、規制環境がイノベーションの足かせではなく、むしろその強力な推進力となる
未来を示唆しています。

元記事: https://www.mastercontrol.com/gxp-lifeline/how-cgt-manufacturers-turn-regulatory-demands-

into-innovation-webinar/

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.mastercontrol.com/gxp-lifeline/how-cgt-manufacturers-turn-regulatory-demands-into-innovation-webinar/
https://www.mastercontrol.com/gxp-lifeline/how-cgt-manufacturers-turn-regulatory-demands-into-innovation-webinar/


#31 Cabaletta Bio、2026年第2四半期決算発表：自己免疫
疾患パイプライン進捗と今後のマイルストーンを提示

概要

Cabaletta Bio社は2026年第2四半期決算を発表し、自己免疫疾患を対象としたDCA-Tお
よびCABA-201プログラムの臨床開発における進捗状況を報告しました。特にCABA-

201の複数の自己免疫疾患を対象とした第1相試験で有望な安全性と忍容性データが示

されました。同社は、標的化自己免疫疾患治療薬の開発を進め、複数の主要なデータ
発表を2026年後半から2027年前半にかけて予定しています。

公開日 2026年08月13日  Cabaletta Bio  アメリカ



詳細

主要成果

Cabaletta Bio社は、2026年第2四半期の財務結果と事業アップデートを公表しました。
同社は、自己免疫疾患を対象とした独自の「DCA-T」および「CABA-201」プログラム
の臨床開発における重要な進捗を報告しました。特に、CABA-201の複数の自己免疫疾
患を対象とした第1相臨床試験で良好な安全性と忍容性が確認され、これまでのところ
有望な初期兆候が示されています。同社は、今後も臨床開発を加速し、いくつかの主要
なデータ発表を予定しています。

技術・臨床詳細

Cabaletta Bio社のDCA-T (Desmoglein 3 Chimeric Autoantibody Receptor T) 細胞療法
は、尋常性天疱瘡（PV）などのB細胞性自己免疫疾患の原因となる自己反応性B細胞を
特異的に排除することを目的とした、自家CAR-T細胞療法です。患者から採取したT細
胞に、特定の抗原を認識するキメラ自己抗体受容体を発現させることで、病原性のB細
胞を標的に攻撃します。一方、CABA-201は、CD19を標的とするCAR-T細胞療法であ
り、全身性エリテマトーデス（SLE）などの様々なB細胞性自己免疫疾患における病原性
B細胞の広範な除去を目指しています。CABA-201の第1相試験では、重度の自己免疫疾
患患者を対象に、安全性、忍容性、薬物動態、および初期の疾患活動性への影響が評価
されています。報告では、数名の患者が治療を受け、重篤な有害事象は報告されておら
ず、良好な忍容性を示しました。また、一部の患者では、疾患活動性マーカーの初期的
な改善が見られ、CABA-201がB細胞性自己免疫疾患に対して有望な治療効果をもたらす
可能性を示唆しています。これは、従来の免疫抑制療法では十分な効果が得られない患
者にとって、大きな希望となります。



背景・業界文脈

自己免疫疾患は、免疫系が誤って自身の組織を攻撃することで引き起こされる慢性の消
耗性疾患であり、世界中で数百万人が罹患しています。既存の治療法は、広範な免疫抑
制を伴うものが多く、重篤な副作用や感染症のリスクを伴う場合があります。CAR-T細
胞療法は、がん治療においてその有効性が証明されて以来、自己免疫疾患の治療におい
てもその可能性が注目されています。病原性自己反応性B細胞を特異的に標的として排
除することで、疾患の根底にあるメカニズムにアプローチし、より深く持続的な寛解を
誘導することを目指しています。Cabaletta Bio社は、自己免疫疾患に特化したCAR-T療
法のパイオニアであり、その臨床開発の進捗は、この革新的な治療モダリティが自己免
疫疾患分野にもたらす影響を示すものです。

今後の展望

Cabaletta Bio社の2026年第2四半期決算は、自己免疫疾患に対する細胞療法の開発が着
実に進んでいることを示しています。特にCABA-201の初期臨床データは有望であり、
同社は2026年後半から2027年前半にかけて、DCA-TおよびCABA-201プログラムからの
追加の臨床データを発表する予定です。これらのデータは、治療法の有効性と安全性を
さらに明確にし、将来の臨床開発パスを決定する上で重要となるでしょう。もしCABA-

201が複数の自己免疫疾患で良好な結果を示せば、既存の治療選択肢が限られている患
者にとって、画期的な治療法となる可能性があります。同社の進捗は、自己免疫疾患の
治療パラダイムを変革し、患者の生活の質を劇的に改善する潜在力を秘めているため、
今後のマイルストーンに注目が集まります。

元記事: https://www.cabalettabio.com/news-media/press-releases/detail/150/cabaletta-bio-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://www.cabalettabio.com/news-media/press-releases/detail/150/cabaletta-bio-reports-second-quarter-2026-financial-results
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#32 テキサス小児病院、細胞・遺伝子治療イノベーション
推進ハブを確立：開発加速とアクセス拡大へ

概要

テキサス小児病院が、細胞・遺伝子治療（CGT）のイノベーションを加速させるため
の新たなハブを確立しました。この施設は、基礎研究から臨床応用、製造に至るま
で、CGTの開発に必要な全てのリソースと専門知識を結集します。同病院は、小児患

者に特化したCGTを迅速に提供し、これまでの治療法では対応できなかった疾患に対
する新たな希望をもたらすことを目指しています。

公開日 2026年08月12日  Texas Children's Hospital  アメリカ



詳細

主要成果

テキサス小児病院は、細胞・遺伝子治療（CGT）分野におけるイノベーションを加速さ
せるための先進的な研究開発ハブを確立したことを発表しました。この新たな取り組み
は、基礎科学の発見を画期的な治療法へと迅速に橋渡しし、小児患者、特に希少疾患や
難治性疾患に苦しむ子どもたちへのアクセスを拡大することを目指しています。このハ
ブは、最先端のインフラと多分野にわたる専門知識を結集し、CGT開発のあらゆる段階
をサポートします。

技術・臨床詳細

テキサス小児病院のCGTイノベーションハブは、細胞治療製品、遺伝子治療製品、およ
び再生医療製品の研究、開発、製造、そして臨床試験を行うための包括的なエコシステ
ムを提供します。具体的には、iPS細胞を用いた疾患モデルの構築から、遺伝子編集技
術（CRISPRなど）による治療法の開発、ウイルスベクター製造、そして臨床グレードの
細胞製品を製造するためのGMP（Good Manufacturing Practice）施設までをカバーしま
す。このハブには、経験豊富な科学者、臨床医、製造専門家、規制スペシャリストが在
籍し、治療法開発のボトルネックを解消するための協業体制が構築されます。これによ
り、特に小児特有の遺伝性疾患、血液疾患、がんなどに対する新しいCGTの開発が加速
されることが期待されます。例えば、鎌状赤血球症や重症複合免疫不全症（SCID）のよ
うな遺伝性疾患において、患者自身の細胞を遺伝子修正することで、生涯にわたる治療
効果を目指す研究が進められるでしょう。このハブの強みは、研究室での発見が迅速に
患者ベッドサイドに届くよう、翻訳研究に重点を置いている点にあります。

背景・業界文脈

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治癒を可能にする革命的な
医療分野です。しかし、その複雑な性質から、研究開発から臨床応用、商業化までの道
のりは長く、高コストであり、専門知識を要するボトルネックが多数存在します。特に
小児の希少疾患においては、患者数が少ないため、商業的なインセンティブが限られ、
治療法開発が遅れがちでした。テキサス小児病院のような大規模な学術医療センター
が、このようなCGTイノベーションハブを設立することは、研究機関が自ら開発エコシ
ステムを構築し、未開拓の医療ニーズに対応しようとする業界トレンドを反映していま
す。これは、製薬企業やバイオテクノロジー企業との連携を促進し、新たな治療法の開
発を加速させる上で重要な役割を果たすでしょう。



今後の展望

このCGTイノベーションハブの設立は、テキサス小児病院が小児医療の最前線に立ち続
けるという強いコミットメントを示すものです。今後の展望としては、まず、ハブ内で
開発された複数のCGT候補が臨床試験に進み、小児患者の治療に成功することが期待さ
れます。また、この施設は、CGT分野の次世代研究者や専門家を育成するための重要な
拠点ともなるでしょう。さらに、製薬業界や他の研究機関とのパートナーシップを深め
ることで、CGT技術の普及と標準化を促進し、より多くの小児患者がこれらの画期的な
治療法にアクセスできるようになることを目指します。長期的には、このハブが、小児
期に発症する難病の根治治療の発見と提供における世界的なリーダーとなることが期待
されます。

元記事: https://www.texaschildrens.org/content/research/engine-behind-cell-and-gene-therapy-

innovation

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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#33 CEA標的CAR-NK細胞、iPSCから誘導され結腸直腸が
んに強力な抗腫瘍活性を示す

概要

iPS細胞から誘導されたCAR-NK細胞が、結腸直腸がんに対して強力な抗腫瘍活性を示
すことが、最新の研究で明らかになりました。このCAR-NK細胞は、がん胎児性抗原
（CEA）を標的とするように設計されており、in vitroおよびin vivoのがんモデルにお

いて、既存のNK細胞療法を上回る顕著な腫瘍細胞殺傷効果を発揮しました。この成果
は、iPS細胞由来の既製型CAR-NK細胞が、固形がん治療における新たな免疫療法の選
択肢となる可能性を示すものです。

公開日 2026年08月12日  Frontiers in Immunology  不明



詳細

主要成果

最新の研究により、人工多能性幹細胞（iPS細胞）から誘導されたキメラ抗原受容体
（CAR）発現ナチュラルキラー（NK）細胞が、がん胎児性抗原（CEA）を発現する結腸
直腸がん細胞に対して、非常に強力な抗腫瘍活性を示すことが報告されました。この既
製型（off-the-shelf）CAR-NK細胞は、in vitro（試験管内）およびin vivo（生体内）のが
んモデルにおいて、既存の非改変NK細胞療法や一部のCAR-T細胞療法を凌駕する優れた
腫瘍細胞殺傷能力を発揮し、固形がんに対する新たな免疫細胞療法の可能性を大きく広
げました。

技術・臨床詳細

結腸直腸がん（CRC）は、世界的に罹患率と死亡率が高いがんであり、特に進行性の固
形がんにおいては、既存の治療法が限られています。本研究で開発されたCEA標的CAR-
NK細胞は、まず、健常ドナー由来のiPS細胞を樹立し、それをNK細胞に分化させると同
時に、CEAを認識するCAR遺伝子を安定的に導入することで作製されました。CEAは、
多くの結腸直腸がん細胞の表面に高発現するタンパク質であり、治療標的として有望で
す。研究では、CEA発現結腸直腸がん細胞株を用いたin vitro実験で、CEA-CAR-NK細胞
が非改変NK細胞と比較して、数倍高い効率でがん細胞を認識し、殺傷する能力を持つ
ことが示されました。さらに、異種移植マウスモデルを用いたin vivo実験では、CEA-

CAR-NK細胞の単回投与により、腫瘍の増殖が有意に抑制され、生存期間が延長するこ
とが確認されました。特定の実験条件下では、腫瘍サイズの90%以上の縮小が観察さ
れ、完全に腫瘍が消失したケースも報告されています。また、サイトカイン放出症候群
や神経毒性といった重篤な副作用の兆候は、in vivoモデルではほとんど見られず、良好
な安全性プロファイルが示唆されています。iPS細胞をプラットフォームとして利用す
ることで、大規模かつ均一な細胞製品の製造が可能となり、アロジェニック（他家）治
療薬としての供給体制を確立できる点が大きな利点です。



背景・業界文脈

NK細胞は、生体のがん免疫監視機構において重要な役割を果たす自然免疫細胞であ
り、CAR-T細胞療法で報告されるような重篤な副作用のリスクが低いとされています。
しかし、非改変NK細胞は、体内の腫瘍微小環境における抑制因子や、腫瘍細胞の免疫
回避メカニズムによって、その抗腫瘍活性が限定されることがあります。CAR技術をNK
細胞に適用することで、特定の腫瘍抗原への認識能力を高め、抗腫瘍効果を増強できる
可能性が注目されています。さらに、iPS細胞からNK細胞を誘導する技術は、無限の増
殖能力を持つ細胞源から、標準化された高品質な「既製型」NK細胞製品を大量に製造
することを可能にします。これにより、患者の細胞採取や個別製造を必要とする自家
CAR-T療法と比較して、治療コストの削減、迅速な供給、およびより広範な患者へのア
クセスが期待されます。

今後の展望

CEA標的iPS細胞由来CAR-NK細胞の今回の研究成果は、難治性の結腸直腸がんを含む固
形がんに対する免疫療法の展望を大きく変えるものです。今後、このCEA-CAR-NK細胞
の安全性と有効性を評価するための臨床試験が開始されることが期待されます。臨床試
験では、腫瘍の奏効率、病勢コントロール率、および無増悪生存期間（PFS）などの主
要な有効性エンドポイントに加え、サイトカインプロファイルや神経毒性などの安全性
エンドポイントが厳密に評価されるでしょう。この技術が臨床で成功すれば、既存治療
に抵抗性を示す結腸直腸がん患者に新たな治療選択肢を提供し、他のCEA発現固形がん
（例：膵臓がん、肺がん）への応用も視野に入れた、次世代の細胞免疫療法の開発を加
速させることになると予想されます。

元記事: https://www.frontiersin.org/journals/immunology/articles/10.3389/fimmu.2026.1901058/full

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.frontiersin.org/journals/immunology/articles/10.3389/fimmu.2026.1901058/full


#34 In Vivo CAR-T細胞療法、臨床概念実証を達成：AI活
用ががん治療の新たな道を拓く

概要

In vivo CAR-T細胞療法が初期の臨床概念実証を達成し、がん治療のパラダイムを変え
る可能性が示されました。この新しいアプローチでは、CAR遺伝子を患者の体内で直
接T細胞に導入・発現させることで、従来の体外（ex vivo）CAR-T療法に比べて、製造

コストと治療期間を大幅に削減できます。さらに、人工知能（AI）がCAR-T細胞の設
計、最適化、およびオフターゲット効果の予測において重要な役割を果たし、治療の
安全性と有効性を向上させると期待されています。

公開日 2026年08月11日  OncoDaily  不明



詳細

主要成果

In vivo（生体内）キメラ抗原受容体（CAR）T細胞療法が初期の臨床概念実証を達成
し、がん治療における画期的な進歩として注目されています。この革新的なアプローチ
は、CAR遺伝子を患者の体内で直接T細胞に導入・発現させることで、従来の体外（ex

vivo）CAR-T細胞療法で必要とされる複雑で時間のかかる製造プロセスを不要にしま
す。この進展は、治療コストの劇的な削減と治療期間の短縮につながり、より広範な患
者層へのCAR-T細胞療法のアクセスを拡大する可能性を秘めています。さらに、人工知
能（AI）技術がCAR-T細胞の設計と最適化においてますます重要な役割を果たすことが
示唆されています。

技術・臨床詳細

従来のCAR-T細胞療法は、患者からT細胞を採取し、体外でCAR遺伝子を導入・増殖させ
た後、患者に再注入するというex vivoプロセスに依存しています。このプロセスは非常
に効果的である一方で、時間、コスト、物流上の課題を伴います。In vivo CAR-T細胞療
法は、これらの課題を克服するために、CAR遺伝子をコードするベクター（例えば、レ
ンチウイルスやアデノ随伴ウイルスベクター、または非ウイルス性の脂質ナノ粒子）を
患者の体内に直接注入し、標的となるT細胞にin vivoで遺伝子を導入させます。初期の
臨床概念実証では、少数の患者を対象にin vivo CAR-T細胞療法の安全性とin vivoでの
CAR発現が確認されました。具体的な疾患タイプは明記されていませんが、血液がんで
の初期データが示唆されています。また、このアプローチでは、AIがCARの設計段階か
ら活用されます。例えば、AIは、高効率で特定の抗原を認識し、かつオフターゲット効
果が少ないCAR構造を予測・最適化するために使用されます。これにより、CAR-T細胞
の治療効果を高め、サイトカイン放出症候群や神経毒性といった重篤な副作用のリスク
を最小限に抑えることが期待されます。AIは、最適なベクターの選択、デリバリーシス
テムの最適化、さらには患者の免疫反応の予測にも寄与するでしょう。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、一部の血液がんに対して目覚ましい成功を収めてきましたが、製造
の複雑性、高コスト（通常数千万円から1億円以上）、および固形腫瘍に対する効果の
限定性といった課題に直面しています。In vivo CAR-T細胞療法は、これらの課題を解決
し、CAR-T細胞療法の適用範囲を拡大する次世代のアプローチとして期待されていま
す。従来の治療法では対応が難しかった広範な患者群に対し、よりアクセスしやすく、
スケーラブルな治療選択肢を提供できる可能性があります。AIの統合は、遺伝子・細胞
治療の分野において、開発プロセスを加速し、個別化医療の精度を高めるための重要な
トレンドです。AIは、大量の生物学的データを解析し、複雑なパターンを特定すること
で、新たな治療標的の発見、薬剤候補の設計、および臨床試験結果の予測を可能にしま
す。

今後の展望

In vivo CAR-T細胞療法の臨床概念実証の成功は、がん治療における大きな一歩であり、
今後の開発に期待が寄せられます。今後の研究では、より大規模な臨床試験を通じて、
in vivo CAR-T細胞療法の安全性、有効性、および長期的な耐久性を評価することが必要
です。特に、CAR発現の持続性、T細胞の増殖とパーシステンス、そして異なる腫瘍タ
イプに対する効果が重要な評価項目となるでしょう。AI技術のさらなる統合は、CAR-T
細胞療法の設計とデリバリーを最適化し、オフターゲット効果を最小化する上で不可欠
です。この技術が成熟すれば、将来的には、患者にとってより簡便で、個別化された、
そして手頃な価格のがん治療が実現される可能性があります。In vivo CAR-T細胞療法と
AIの融合は、難治性がんの治療を変革し、患者の予後を劇的に改善する潜在力を秘めて
います。

元記事: https://oncodaily.com/oncolibrary/immune-oncology/in-vivo-car-t

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://oncodaily.com/oncolibrary/immune-oncology/in-vivo-car-t


#35 IPS HEART社、筋ジストロフィー関連心筋症でFDA希
少小児疾患指定を獲得：心臓再生医療開発加速へ

概要

IPS HEART社が、筋ジストロフィー関連心筋症に対するiPS細胞由来治療薬候補につい
て、米国FDAから希少小児疾患（RPDD）指定を獲得しました。これは同社にとって8

番目のFDA規制マイルストーンとなり、心臓再生医療の分野における同社のリーダー

シップを強化します。RPDD指定により、開発プロセスの加速と、重篤な小児疾患に苦
しむ患者への画期的な治療提供への道が開かれることが期待されます。

公開日 2026年08月06日  BioSpace  アメリカ



詳細

主要成果

IPS HEART社は、筋ジストロフィー関連心筋症を対象としたiPS細胞由来治療薬候補につ
いて、米国食品医薬品局（FDA）から希少小児疾患（RPDD）指定を獲得したことを発
表しました。この指定は、IPS HEART社にとって8番目のFDA規制マイルストーンとな
り、心臓再生医療分野における同社のパイプラインの深さと技術的専門知識を強調する
ものです。RPDD指定は、重篤な小児疾患に対する新規治療法の開発を促進し、迅速な
承認審査を支援するために設けられています。

技術・臨床詳細

筋ジストロフィー関連心筋症は、進行性の筋力低下を特徴とする筋ジストロフィー疾患
に伴って発症する心臓病で、特にデュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）の患者に
おいて、心臓機能不全は主要な死亡原因の一つとなっています。IPS HEART社は、独自
のiPS細胞技術プラットフォームを用いて、ヒトiPS細胞から心筋細胞シートや心筋パッ
チを開発しており、これを損傷した心臓組織に移植することで、心機能の回復と疾患進
行の抑制を目指しています。RPDD指定を受けた特定の治療薬候補の詳細は明記されて
いませんが、一般的にiPS細胞由来の心臓治療は、機能的な心筋細胞を供給し、心臓の
ポンプ機能を改善し、瘢痕組織の減少を促すことを目的としています。小児患者は特
に、既存の治療選択肢が限られており、心臓移植が唯一の選択肢となるケースも少なく
ありません。iPS細胞由来の治療薬は、ドナーの制限や免疫拒絶反応のリスクを回避で
きる可能性があり、小児患者に安全で効果的な治療を提供できると期待されています。

背景・業界文脈

希少疾患、特に小児の希少疾患に対する治療法開発は、患者数が少ないため商業的なイ
ンセンティブが低く、製薬企業が参入しにくいという課題があります。そのため、FDA

は希少疾病用医薬品指定（Orphan Drug Designation, ODD）やRPDDのようなインセン
ティブプログラムを設けて、開発を奨励しています。RPDD指定は、ODDよりもさらに
厳格な基準（特定の小児集団の治療を目的とすることなど）を満たす必要があり、承認
されれば、開発企業は迅速審査や市場独占期間の延長といった恩恵を受けられます。
IPS HEART社が既に8つのFDAマイルストーンを達成していることは、同社が心臓再生医
療の分野で強力な研究開発能力と規制戦略を有していることを示しています。これは、
心臓病、特に小児の心筋症に対する画期的な治療法の必要性が高く評価されている証拠
でもあります。



今後の展望

希少小児疾患指定の獲得は、IPS HEART社にとって、筋ジストロフィー関連心筋症に対
する治療薬開発を加速させる上で重要な意味を持ちます。この指定により、同社はFDA

との協議を強化し、臨床試験の設計や承認審査を迅速に進めることが可能になります。
今後の臨床試験では、治療薬候補の安全性と有効性を小児患者で厳密に評価し、心機能
の改善、疾患進行の遅延、および患者の生活の質の向上を示すことが求められます。も
し成功すれば、このiPS細胞由来治療薬は、筋ジストロフィー関連心筋症で苦しむ子ど
もたちとその家族に新たな希望をもたらし、既存の治療選択肢を補完または代替する画
期的なアプローチとなるでしょう。これは、再生医療が小児医療の未開拓領域を解決す
る可能性を示す重要な事例となります。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/ips-heart-secures-8th-fda-regulatory-milestone-with-

rare-pediatric-drug-designation-for-cardiomyopathy-associated-with-muscular-dystrophies

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/press-releases/ips-heart-secures-8th-fda-regulatory-milestone-with-rare-pediatric-drug-designation-for-cardiomyopathy-associated-with-muscular-dystrophies
https://www.biospace.com/press-releases/ips-heart-secures-8th-fda-regulatory-milestone-with-rare-pediatric-drug-designation-for-cardiomyopathy-associated-with-muscular-dystrophies


#36 Voyager Therapeutics、タウ標的アルツハイマー病治
療薬2種を臨床マイルストーンへ推進

概要

Voyager Therapeutics社が、タウタンパク質を標的とするアルツハイマー病治療薬候補
2種を主要な臨床マイルストーンへと進めることを発表しました。これには、タウの発
現を下方制御する遺伝子治療薬と、異常タウの凝集を阻害する抗体薬が含まれます。

同社は、2026年後半に新たな臨床データと規制当局との協議結果を発表する予定であ
り、これらがアルツハイマー病治療における新たなアプローチを確立する可能性に期
待が高まっています。

公開日 2026年08月13日  NeurologyLive  アメリカ



詳細

主要成果

Voyager Therapeutics社は、アルツハイマー病の主要な病理学的特徴であるタウタンパ
ク質を標的とする二つの革新的な治療薬候補を、重要な臨床マイルストーンへと推進し
ていることを発表しました。これらの候補薬には、遺伝子治療と抗体療法の両方が含ま
れ、アルツハイマー病の進行を根本から食い止める可能性を秘めています。同社は、
2026年後半にこれらのプログラムに関する追加の臨床データと規制当局との協議結果を
発表する予定であり、神経変性疾患治療における新たなブレークスルーへの期待が高ま
っています。

技術・臨床詳細

Voyager Therapeutics社が推進するタウ標的治療薬候補の一つは、タウタンパク質の発
現を下方制御する遺伝子治療です。このアプローチでは、アデノ随伴ウイルス（AAV）
ベクターを用いて、タウ産生を抑制する遺伝子を脳の特定の領域に送達します。これに
より、異常なタウの蓄積を防ぎ、神経細胞の損傷を軽減することを目指します。もう一
つの候補薬は、異常タウの凝集と伝播を阻害するモノクローナル抗体です。これは、タ
ウ病理の拡散を防ぎ、疾患の進行を遅らせることを意図しています。両治療薬候補は、
アルツハイマー病の病態生理学においてタウが果たす中心的な役割に基づいています。
遺伝子治療候補は、主に第1相臨床試験において安全性と忍容性が評価されており、脳
脊髄液中のタウレベルへの初期的な影響が観察されています。抗体候補薬も同様に、複
数の用量レベルでの安全性と、脳脊髄液中のバイオマーカーへの影響が初期試験で分析
されています。具体的な患者数や詳細な数値データは現時点では公開されていません
が、これまでの研究でタウ病理の制御がアルツハイマー病治療に有効であるという強力
なエビデンスが蓄積されています。



背景・業界文脈

アルツハイマー病は、世界中で数百万人が罹患している進行性の神経変性疾患であり、
記憶力や認知機能の低下を特徴とします。アミロイドβプラークと神経原線維変化（タ
ウタンパク質の凝集）が主要な病理学的特徴とされていますが、アミロイドを標的とす
る多くの治療法が臨床試験で失敗してきた経緯があります。このため、タウ病理を標的
とする治療法への関心が近年高まっています。タウは、神経細胞内の微小管を安定化さ
せる役割を持つタンパク質ですが、アルツハイマー病では異常なリン酸化と凝集を起こ
し、神経細胞死を引き起こします。Voyager Therapeutics社のような企業がタウを標的
とした複数のモダリティ（遺伝子治療と抗体療法）を開発していることは、この複雑な
疾患に対する多角的なアプローチの重要性を示しています。これは、アルツハイマー病
治療の成功に向けた業界全体の戦略転換を反映するものです。

今後の展望

Voyager Therapeutics社がタウ標的治療薬候補を主要な臨床マイルストーンへと進める
ことは、アルツハイマー病治療の未来にとって非常に重要です。2026年後半に発表され
る追加の臨床データと規制当局との協議結果は、これらのプログラムの将来的な開発パ
スを決定する上で決定的な役割を果たすでしょう。もし、これらの治療法が安全性と有
効性を示すことができれば、アルツハイマー病の進行を遅らせる、あるいは停止させる
初の治療法となる可能性があります。これは、患者とその家族にとって計り知れない恩
恵をもたらすだけでなく、神経変性疾患の治療における新たな時代の幕開けとなるでし
ょう。遺伝子治療と抗体療法の組み合わせは、アルツハイマー病の複雑な病態に多角的
にアプローチする強力な戦略として、今後の展開が注目されます。

元記事: https://www.neurologylive.com/view/voyager-advance-2-tau-targeted-alzheimer-therapies-

toward-key-clinical-milestones

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/voyager-advance-2-tau-targeted-alzheimer-therapies-toward-key-clinical-milestones
https://www.neurologylive.com/view/voyager-advance-2-tau-targeted-alzheimer-therapies-toward-key-clinical-milestones


#37 エピゲノム編集、ヒト造血幹細胞で持続的かつ可逆的
な血栓症予防を実現

概要

最新の研究で、エピゲノム編集技術を用いてヒト造血幹細胞を改変することで、持続
的かつ可逆的な血栓症予防が可能になることが示されました。この技術は、特定の遺
伝子の発現を制御し、血栓形成に関わるタンパク質の過剰産生を抑制します。この成

果は、遺伝子配列を変えずに病態を改善する新たなアプローチを提供し、慢性的な血
栓症患者に対するより安全で効果的な治療法の開発に繋がる可能性を秘めています。

公開日 2026年08月11日  preLights (The Company of Biologists)  不明



詳細

主要成果

画期的な研究により、エピゲノム編集技術を用いてヒト造血幹細胞（HSCs）を改変す
ることで、持続的かつ可逆的な血栓症予防が可能になることが示されました。この革新
的なアプローチは、遺伝子のDNA配列を直接変更することなく、血栓形成に関与する特
定のタンパク質の過剰産生を抑制する遺伝子発現を精密に制御します。この発見は、慢
性的な血栓性疾患に苦しむ患者に対する、より安全で効果的な新しい治療戦略を開発す
る道を開くものです。

技術・臨床詳細

血栓症は、血管内で血栓が形成され、血流を妨げることで、心臓発作、脳卒中、肺塞栓
症などの重篤な合併症を引き起こす疾患です。既存の抗凝固薬は出血リスクを伴うこと
が課題です。本研究では、CRISPRベースのエピゲノム編集ツール、具体的には不活性化
Cas9（dCas9）を特定のガイドRNAと組み合わせ、遺伝子のプロモーター領域に誘導す
ることで、特定の遺伝子の転写を抑制する技術が用いられました。これにより、血栓形
成を促進する因子（例：特定の凝固因子）の産生に関わる遺伝子の発現を、長期にわた
って下方制御することが可能になりました。ヒトHSCsは、体内の全ての血液細胞を産
生する能力を持つため、これらの細胞を一度編集することで、改変されたHSCsが生涯
にわたり血栓予防効果を持つ血球細胞を供給できる可能性があります。研究チームは、
in vitroのHSC培養モデルとin vivoのヒト化マウスモデルの両方で、このエピゲノム編集
HSCsが、遺伝子配列の恒久的な変更なしに、血栓形成を効果的に抑制することを確認
しました。さらに、この編集効果は、dCas9の発現を制御することで、必要に応じて可
逆的にオフにできるという重要な利点も示されています。これは、治療の柔軟性を高
め、予期せぬ副作用が発生した場合の対応を可能にするものです。



背景・業界文脈

血栓症は世界的に主要な死亡原因の一つであり、その予防と治療は医療における重要な
課題です。現在の標準治療である抗凝固薬は効果的である一方で、出血リスクという重
大な副作用を伴います。特に、長期的な予防が必要な患者では、このリスクが懸念され
ます。遺伝子治療は、これらの課題に対する潜在的な解決策として浮上してきました
が、DNA配列の恒久的な変更は、オフターゲット効果や予期せぬ影響の懸念をもたらし
ます。エピゲノム編集は、遺伝子の発現状態を可逆的に変更することで、これらの懸念
を軽減する「ソフトな」遺伝子治療アプローチとして注目されています。HSCsを標的
とすることは、全身性の効果を期待できる点で特に魅力的です。この分野の研究進展
は、出血リスクを最小限に抑えながら、持続的な血栓症予防を可能にする新たな治療戦
略を提供するものです。

今後の展望

ヒト造血幹細胞のエピゲノム編集による血栓症予防の概念実証は、非常に有望な成果で
あり、今後の臨床応用に大きな期待が寄せられます。次のステップとしては、より大規
模な前臨床モデルでの安全性と有効性の評価、および長期的な治療効果の耐久性に関す
る研究が不可欠です。特に、編集されたHSCsのin vivoでの生着効率、機能的な細胞分
化、およびオフターゲットエピジェネティック効果の欠如を厳密に検証する必要があり
ます。この技術が臨床で確立されれば、慢性的な血栓症に苦しむ患者に、現在の治療法
よりも安全で、かつ持続的な予防効果を提供する画期的な選択肢となる可能性がありま
す。また、可逆性という特徴は、治療の個別化と安全管理の向上に大きく貢献し、エピ
ゲノム編集が他の多くの疾患（遺伝性疾患、がんなど）に対する新しい治療モダリティ
としての可能性を拓くものとなるでしょう。

元記事: https://prelights.biologists.com/highlights/epigenome-editing-of-human-hematopoietic-stem-

cells-enables-sustained-and-reversible-thrombosis-prevention/

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://prelights.biologists.com/highlights/epigenome-editing-of-human-hematopoietic-stem-cells-enables-sustained-and-reversible-thrombosis-prevention/
https://prelights.biologists.com/highlights/epigenome-editing-of-human-hematopoietic-stem-cells-enables-sustained-and-reversible-thrombosis-prevention/


#38 Xilio Therapeutics、2026年第2四半期決算発表：腫
瘍微小環境を標的とする免疫療法パイプラインの進捗

概要

Xilio Therapeutics社は2026年第2四半期決算を発表し、腫瘍微小環境（TME）で活性化
する免疫療法薬候補のパイプライン進捗を報告しました。同社は、XTX101、XTX202、
およびXTX301といった複数の主力プログラムで臨床開発が順調に進んでおり、特定の

固形がん患者において有望な初期データが示されています。これにより、既存の免疫
チェックポイント阻害剤に抵抗性を示す患者への新たな治療選択肢提供への期待が高
まっています。

公開日 2026年08月12日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果

Xilio Therapeutics社は2026年第2四半期の財務結果とパイプラインおよび事業アップデ
ートを発表しました。同社は、腫瘍微小環境（TME）で選択的に活性化されるように設
計された、腫瘍内在性免疫療法薬候補のパイプラインにおいて、継続的な進捗を報告し
ました。主力プログラムであるXTX101、XTX202、およびXTX301の臨床開発が順調に進
んでおり、特に難治性の固形がん患者において、初期の有望な有効性シグナルと良好な
安全性プロファイルが観察されています。これにより、既存の免疫療法で効果が見られ
ない患者への新たな治療選択肢提供への期待が高まっています。

技術・臨床詳細

Xilio Therapeutics社は、がん治療における免疫療法の主要な課題である全身性毒性を克
服するために、「マスキングされた」または「腫瘍活性化型」免疫療法アプローチを開
発しています。同社のパイプラインには、IL-12アゴニストであるXTX101、IL-2アゴニス
トであるXTX202、およびIL-15アゴニストであるXTX301が含まれます。これらの薬剤
は、非活性型として全身投与されますが、腫瘍微小環境に存在する特定の酵素（例え
ば、MATRILYSIN-1）によって選択的に切断され、活性型として解放されるよう設計さ
れています。この「腫瘍特異的活性化」メカニズムにより、薬剤が全身の健康な組織に
与える影響を最小限に抑えつつ、腫瘍部位での強力な抗腫瘍免疫反応を誘導することが
可能です。

XTX101は、MATRILYSIN-1活性のある固形がん（例：膵臓がん、非小細胞肺がん）を対
象とした第1/2a相試験で評価されており、初期データでは一部の患者で腫瘍縮小が観察
され、免疫活性化のバイオマーカーの増加が示されています。XTX202は、IL-2の全身性
毒性を克服することを目指し、同様の腫瘍活性化プラットフォームを用いて開発されて
おり、その第1相試験では複数の固形がん患者における安全性と忍容性が評価されてい
ます。XTX301は、さらに次世代のサイトカインベースの免疫療法として期待されてお
り、前臨床段階で強力な抗腫瘍効果と良好な安全性プロファイルが確認されています。
これらの技術は、がん細胞に対するT細胞やNK細胞の活性を局所的に高め、既存の免疫
チェックポイント阻害剤（ICI）との併用療法においても相乗効果を発揮する可能性を秘
めています。



背景・業界文脈

免疫チェックポイント阻害剤はがん治療に革命をもたらしましたが、多くの患者は依然
として反応せず、または抵抗性を獲得します。これは、腫瘍微小環境の免疫抑制的な性
質や、全身性毒性により十分な用量のサイトカインベースの免疫刺激剤を投与できない
ことに起因します。Xilio Therapeutics社のアプローチは、この「腫瘍微小環境の壁」を
乗り越え、免疫活性化因子をがん部位に特異的に集中させることで、治療効果の最大化
と副作用の最小化を図るものです。この戦略は、未だ満たされない医療ニーズが高い難
治性の固形がん患者にとって、新たな治療選択肢を提供できる可能性から、がん免疫療
法分野で大きな注目を集めています。

今後の展望

2026年第2四半期のアップデートは、Xilio Therapeutics社が、TMEを標的とする次世代
免疫療法薬の開発において、堅実な進捗を遂げていることを明確に示しています。今
後、XTX101、XTX202、およびXTX301の臨床試験のさらなる進展と、より大規模な患者
コホートでの有効性データが期待されます。特に、単剤療法および既存のICIとの併用療
法での有効性が確立されれば、これらの薬剤は、現在の免疫療法に抵抗性を示す固形が
ん患者に大きな利益をもたらすでしょう。同社のプラットフォーム技術は、将来的にさ
らに多くの腫瘍特異的活性化型免疫療法薬を生み出す可能性を秘めており、がん治療の
ランドスケープを大きく変革する潜在力を有しています。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/12/3343546/0/en/xilio-therapeutics-

reports-second-quarter-2026-financial-results-and-provides-pipeline-and-business-updates.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/2026/08/12/3343546/0/en/xilio-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-provides-pipeline-and-business-updates.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/08/12/3343546/0/en/xilio-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial-results-and-provides-pipeline-and-business-updates.html


#39 住友ファーマ、統合失調症治療薬DSP-3077の第1/2a
相試験で初の患者投与を開始

概要

住友ファーマ（アメリカ法人）が、統合失調症を対象とした新規治療薬DSP-3077の第
1/2a相臨床試験で最初の患者への投与を開始しました。DSP-3077は、神経細胞の機能
を調節する特定の受容体を標的とする薬剤であり、統合失調症の認知機能障害や陰性

症状の改善を目指します。このマイルストーンは、住友ファーマが精神神経疾患領域
における革新的な治療法開発を加速する重要な一歩を示します。

公開日 2026年08月13日  Clinical Trials Arena  不明



詳細

主要成果

住友ファーマ（Sumitomo Pharma America, Inc.）は、統合失調症患者を対象とした新規
治療薬候補DSP-3077の第1/2a相臨床試験において、最初の患者への投与が成功裏に完
了したことを発表しました。このマイルストーンは、住友ファーマが精神神経疾患領域
における未だ満たされない医療ニーズに対応するための革新的な治療法開発を加速する
上で、重要な一歩となります。DSP-3077は、統合失調症の複雑な症状、特に認知機能
障害と陰性症状の改善を目指して開発されています。

技術・臨床詳細

DSP-3077は、特定のGタンパク質共役型受容体（GPCR）を標的とする低分子化合物で
あり、脳内の神経伝達物質のバランスを調節することで、統合失調症の主要な症状を緩
和することを目指しています。統合失調症は、幻覚、妄想といった陽性症状のほか、感
情の平板化、意欲の低下、認知機能障害といった陰性症状や認知機能障害が患者の生活
の質を著しく低下させますが、既存の治療薬は主に陽性症状に焦点を当てており、陰性
症状や認知機能障害に対する有効な治療選択肢は限られています。DSP-3077は、これ
らの領域での改善を目指す点で、既存治療薬との差別化を図っています。

今回開始された第1/2a相臨床試験は、無作為化二重盲検プラセボ対照試験として設計さ
れており、統合失調症患者におけるDSP-3077の安全性、忍容性、薬物動態（PK）、お
よび初期の有効性シグナルを評価します。第1相部分では、主に健康な成人を対象に安
全性とPKプロファイルが確認され、その後、第2a相部分で統合失調症患者を対象に、認
知機能スケール（例：MATRICS Consensus Cognitive Battery, MCCB）や陰性症状評価尺
度（例：Positive and Negative Syndrome Scale, PANSS）などの標準化された評価ツール
を用いて、治療効果が評価されます。具体的な患者数や試験期間は公表されていません
が、この試験の進捗は、統合失調症治療における新たなブレークスルーの可能性を示唆
するものです。



背景・業界文脈

統合失調症は、世界中で約2,000万人が罹患している重篤な慢性精神疾患であり、その
複雑な病態生理学と多様な症状は、効果的な治療法開発の大きな課題となっています。
特に、認知機能障害と陰性症状は、患者の社会機能や職業能力に深刻な影響を与え、生
活の質を大きく損ないます。既存の抗精神病薬は陽性症状には有効ですが、これらの症
状に対する効果は限定的です。そのため、製薬業界では、統合失調症の新たな治療標的
の探索と、認知機能や陰性症状に特化した治療薬の開発が活発に行われています。住友
ファーマは、精神神経疾患領域を戦略的重点分野の一つとしており、DSP-3077の臨床
開発の進捗は、同社のこの分野でのリーダーシップとイノベーションへのコミットメン
トを裏付けるものです。

今後の展望

DSP-3077の第1/2a相臨床試験で最初の患者投与が開始されたことは、統合失調症治療
における大きな進展であり、今後の結果に注目が集まります。本試験の初期データが有
望であれば、より大規模な第2相試験へと進み、DSP-3077が統合失調症患者の認知機能
障害や陰性症状に対する有効な治療選択肢となる可能性が探られます。もし成功すれ
ば、DSP-3077は、既存の治療法では改善が困難であった患者に新たな希望をもたら
し、統合失調症患者の予後と生活の質を劇的に改善する潜在力を秘めています。これ
は、精神神経疾患の治療パラダイムを変革する上で重要なマイルストーンとなるでしょ
う。

元記事: https://www.clinicaltrialsarena.com/news/sumitomo-treats-first-patient-dsp-3077-trial/

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.clinicaltrialsarena.com/news/sumitomo-treats-first-patient-dsp-3077-trial/


#40 自己免疫疾患に対する遺伝子改変細胞免疫療法の臨床
進捗：多様なモダリティが新たな治療を拓く

概要

自己免疫疾患を対象とした遺伝子改変細胞免疫療法の臨床開発が急速に進展してお
り、新たな治療選択肢として注目されています。CAR-T細胞、CAR-NK細胞、TCR-T細
胞など多様なモダリティが、全身性エリテマトーデス（SLE）や炎症性腸疾患（IBD）

などの疾患において、有望な初期臨床データを示しています。これらの治療法は、病
原性自己反応性細胞を特異的に排除または調節することで、既存治療の限界を克服
し、持続的な寛解を誘導する可能性を秘めています。

公開日 2026年08月06日  PMC - NIH  アメリカ



詳細

主要成果

自己免疫疾患の分野において、遺伝子改変細胞免疫療法が目覚ましい臨床進捗を遂げて
おり、従来の治療法では難しかった疾患への新たな治療選択肢として大きな期待を集め
ています。キメラ抗原受容体（CAR）T細胞、CARナチュラルキラー（NK）細胞、T細胞
受容体（TCR）T細胞など、多様な細胞治療モダリティが、全身性エリテマトーデス
（SLE）、炎症性腸疾患（IBD）、多発性硬化症（MS）といった疾患において、有望な
初期臨床データを示しています。これらの治療法は、病原性の自己反応性細胞を特異的
に標的とし、排除または調節することで、既存治療の限界を克服し、持続的な寛解を誘
導する可能性を秘めている点が注目されます。

技術・臨床詳細

遺伝子改変細胞免疫療法は、患者自身の（自家）またはドナー由来の（他家）免疫細胞
を採取し、ゲノム編集技術（例：CRISPR-Cas9）やウイルスベクターを用いて遺伝子を
改変するアプローチです。自己免疫疾患治療においては、主に以下のメカニズムが追求
されています。

CAR-T細胞療法: がん治療で成功を収めたCAR-T細胞療法は、CD19などのB細胞表面
抗原を標的とすることで、病原性自己抗体を産生するB細胞を効果的に排除し、全身
性エリテマトーデス（SLE）や免疫性血小板減少症（ITP）などの疾患で、一部患者が
数ヶ月から数年の持続的寛解を達成しています。報告された臨床試験では、少数の重
症SLE患者（例：5～10名）において、CAR-T細胞投与後に疾患活動性スコア（例：
SLEDAI）が著しく低下し、免疫抑制剤の減量や中止が可能になったケースが報告さ
れています。有害事象としては、サイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性
（ICANS）が一部で認められますが、多くは管理可能です。

CAR-NK細胞療法: NK細胞は、T細胞と比較して、宿主に対するGVHD（移植片対宿主
病）のリスクが低く、重篤なサイトカイン放出症候群の発生率も低いと考えられてい
ます。特定の自己反応性細胞を標的とするCAR-NK細胞は、より安全なアロジェニッ
ク（他家）治療として開発が進められています。

TCR-T細胞療法: 自己反応性T細胞が原因となる自己免疫疾患（例：多発性硬化症、1

型糖尿病）に対して、特定の自己抗原を認識するTCRをT細胞に導入することで、病
原性T細胞を排除または調節するアプローチです。



これらの治療法は、従来の広範な免疫抑制療法とは異なり、疾患の原因となる特定の免
疫細胞を狙い撃ちできるため、より少ない副作用で高い治療効果が期待されます。

背景・業界文脈

自己免疫疾患は、世界中で推定5～8%の人口が罹患しており、関節リウマチ、クローン
病、多発性硬化症、全身性エリテマトーデスなど、200以上の疾患が存在します。既存
の治療法は、非ステロイド性抗炎症薬、疾患修飾性抗リウマチ薬（DMARDs）、生物学
的製剤などがありますが、多くは疾患の進行を完全に阻止できず、患者の多くは長期間
にわたる症状管理と副作用に苦しんでいます。また、これらの治療法はしばしば広範な
免疫抑制を伴うため、感染症リスクの増加が問題となります。がん治療でのCAR-T細胞
療法の成功は、自己免疫疾患分野への応用研究に拍車をかけ、病原性免疫細胞の精密な
除去が、持続的な寛解を誘導し、治療パラダイムを根本的に変える可能性を示しまし
た。この分野の研究は、疾患の根本原因に対処し、患者の生活の質を劇的に向上させる
ことに焦点を当てています。

今後の展望

自己免疫疾患に対する遺伝子改変細胞免疫療法の臨床開発は、初期の成功を受けて加速
すると予想されます。今後の研究では、これらの治療法の長期的な安全性、有効性、お
よび耐久性がより大規模な患者コホートで評価されることになります。特に重要なの
は、サイトカイン放出症候群や神経毒性といった有害事象の管理、および治療効果の持
続性を改善するための戦略の開発です。また、治療コストの削減、製造プロセスの簡素
化、およびアロジェニック（他家）製品の開発も、治療のアクセシビリティを高める上
で重要です。この分野の進展は、難治性の自己免疫疾患に苦しむ数百万人の患者に、既
存治療の限界を克服し、持続的な疾患寛解をもたらす新たな希望を提供すると期待され
ています。

元記事: https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC13441450/

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/PMC13441450/


#41 先進治療薬の商業化に向けた準備：サプライチェー
ン、製造、規制戦略の最適化が急務

概要

先進治療薬（ATMP）、特に細胞・遺伝子治療製品の商業化に向けた準備が、業界の喫
緊の課題となっています。この課題克服には、堅牢なサプライチェーンの構築、スケ
ーラブルな製造プロセスの開発、および複雑な規制環境への対応が不可欠です。早期

段階からの戦略的計画とCDMOとのパートナーシップが、市場投入までの時間を短縮
し、患者への治療アクセスを拡大するための鍵となります。

公開日 2026年08月10日  The Medicine Maker  不明



詳細

主要成果

先進治療薬（Advanced Therapy Medicinal Products, ATMP）の分野、特に細胞・遺伝子
治療（CGT）製品は、その革新性と治療効果の高さから大きな期待を集めていますが、
商業化への道筋は依然として複雑かつ困難です。業界は、これらの画期的な治療薬を臨
床試験から市場へと効率的に移行させるための「商業化準備」を喫緊の課題として認識
しています。これには、堅牢なサプライチェーンの確立、スケーラブルでコスト効率の
良い製造プロセスの開発、および複雑かつ進化する規制環境への戦略的な対応が不可欠
です。

技術・臨床詳細

ATMPの製造は、その生体由来の性質と個別化された治療特性から、従来の化学合成薬
や生物学的製剤とは異なる独自の技術的課題を伴います。例えば、自家細胞療法では、
患者一人ひとりの細胞を採取し、体外で遺伝子改変や増殖を行い、その後患者に再注入
するプロセスが必要です。この「患者固有のサプライチェーン」は、厳格な品質管理、
温度管理、トレーサビリティを要求し、製造の複雑性を高めます。また、ウイルスベク
ターを用いた遺伝子治療では、GMPグレードのベクターを大規模に製造するための技術
と設備が必要であり、そのコストは非常に高額です。商業化の成功には、これらの技術
的課題を解決する革新的な製造ソリューションが求められます。これには、自動化され
た閉鎖系製造システムの導入、連続生産技術の活用、およびリアルタイムの品質監視シ
ステムの開発が含まれます。これらの技術は、製造効率の向上、ヒューマンエラーの削
減、および製品の品質と均一性の確保に貢献し、製造コストの削減と生産能力の拡大を
可能にします。



背景・業界文脈

近年、多くのATMPがFDAやEMAなどの規制当局から承認され、その治療効果が確立さ
れつつあります。しかし、これらの製品の商業的な成功は、臨床的な有効性だけでな
く、製造、サプライチェーン、および市場アクセス戦略にかかっています。多くの
ATMP開発企業、特に中小企業やバイオテクノロジーのスタートアップは、研究開発に
特化しており、商業規模の製造やグローバルな流通ネットワークを構築するリソースや
経験が不足しています。このため、製造受託開発製造機関（CDMO）やロジスティクス
プロバイダーとの戦略的パートナーシップが不可欠となっています。早期段階から商業
化を見据えた計画を立て、規制当局との積極的な対話を通じて、承認プロセスを円滑に
進めることが、ATMPを成功させるための重要な要素です。業界全体として、標準化さ
れたベストプラクティスを確立し、情報共有を進めることで、商業化の障壁を低減しよ
うとする動きが活発になっています。

今後の展望

先進治療薬の商業化に向けた準備は、今後数年間でさらに加速するでしょう。製造技術
の革新、デジタル化、およびサプライチェーンの最適化が、ATMPをより多くの患者に
届けるための鍵となります。特に、既製型（off-the-shelf）製品の開発は、個別製造の
課題を軽減し、大規模な商業生産を可能にする重要な方向性です。また、規制当局も、
革新的な技術に対応した新たなガイダンスや迅速審査パスを導入することで、開発を支
援しています。これらの複合的な努力が実を結べば、ATMPは、がん、遺伝性疾患、神
経変性疾患など、これまで治療が困難であった多くの疾患の治療パラダイムを根本的に
変革し、世界中の患者の生活の質を劇的に改善する可能性を秘めています。この商業化
の成功は、再生医療分野全体の持続的な成長と発展を支えることになります。

元記事: https://themedicinemaker.com/issues/2026/articles/august/building-commercial-readiness-in-

advanced-therapies/

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://themedicinemaker.com/issues/2026/articles/august/building-commercial-readiness-in-advanced-therapies/
https://themedicinemaker.com/issues/2026/articles/august/building-commercial-readiness-in-advanced-therapies/


#42 CAR-T細胞療法が多発性骨髄腫で画期的な成果：患者
は10年間の寛解を達成

概要

進行性多発性骨髄腫の患者が、フレッド＆パメラ・バフェットがんセンターで実施さ
れたCAR-T細胞療法の治験に参加後、10年間の寛解という画期的な成果を達成しまし
た。従来の化学療法を使い果たし、余命数ヶ月と診断されていたにも関わらず、患者

自身の免疫細胞を遺伝子改変してがんと闘わせるこの治療法が奏功しました。この成
功は、CAR-T細胞療法が難治性血液がん患者に対し、長期的な延命と生活の質の改善
をもたらす可能性を明確に示しています。

公開日 2026年08月13日  Stanford Medicine Facebook  アメリカ



詳細

主要成果

進行性多発性骨髄腫の患者が、フレッド＆パメラ・バフェットがんセンター（Fred and

Pamela Buffett Cancer Center）で実施された革新的なCAR-T細胞療法の治験に参加した
結果、10年間の寛解を達成したという画期的な事例が報告されました。この患者は、従
来の化学療法オプションを全て使い果たし、余命数ヶ月と診断されていたにも関わら
ず、自身の免疫細胞を遺伝子改変してがんと闘わせるこの治療法によって、劇的な回復
を遂げました。この成功は、CAR-T細胞療法が難治性の血液がん患者に対し、長期的な
延命と生活の質の改善をもたらす可能性を明確に示しています。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法は、患者自身のT細胞を体外で採取し、がん細胞表面の特定の抗原
（例：多発性骨髄腫におけるB細胞成熟抗原 (BCMA)）を認識するキメラ抗原受容体
（CAR）遺伝子を導入することで、T細胞を遺伝子改変する技術です。改変されたCAR-T

細胞は、体内に再注入されると、がん細胞を特異的に認識し、効率的に殺傷します。こ
の治療法は、特に多発性骨髄腫のような血液がんにおいて、非常に高い奏効率と深い寛
解を誘導することが示されています。今回報告された患者は、複数の化学療法レジメン
に抵抗性を示し、疾患が進行した状態でした。治験への参加後、CAR-T細胞の投与を受
け、その後、腫瘍細胞が検出されなくなり、症状も消失した状態で10年間を過ごしてい
ます。これは、CAR-T細胞が患者の体内で長期的に持続し、がん細胞の再増殖を抑制す
る「パーシステンス」能力を示唆するものです。また、この治療における安全性プロフ
ァイルも重要であり、患者は重篤なサイトカイン放出症候群や神経毒性といった一般的
なCAR-T療法の副作用を管理下に置きつつ、長期寛解を維持できたと推察されます。こ
の長期寛解は、治療法ががん細胞を効果的に根絶し、免疫学的記憶を確立した可能性を
示唆しています。



背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、形質細胞の悪性増殖によって引き起こされる血液がんであり、骨髄に
影響を与え、骨痛、腎不全、感染症などを引き起こします。既存の治療法には、化学療
法、ステロイド、免疫調節薬、プロテアソーム阻害薬などがありますが、多くの患者は
最終的に再発または治療抵抗性となります。CAR-T細胞療法は、2017年に最初の製品が
承認されて以来、難治性の血液がん、特にB細胞性急性リンパ性白血病（ALL）や特定の
リンパ腫、そして多発性骨髄腫において、革命的な治療選択肢として浮上してきまし
た。今回の10年寛解の報告は、CAR-T細胞療法が単なる延命治療ではなく、一部の患者
にとっては根治的な可能性を持つことを示す強力なエビデンスとなります。これは、が
ん治療における個別化免疫療法の重要性を再確認し、今後の研究開発に大きな影響を与
えるでしょう。

今後の展望

この多発性骨髄腫患者におけるCAR-T細胞療法の10年間寛解達成は、がん治療の歴史に
おける重要なマイルストーンです。これは、より多くの患者に長期的な寛解をもたらす
ためのCAR-T細胞療法の最適化と、より広範な固形腫瘍への応用研究をさらに加速させ
るでしょう。今後の研究では、CAR-T細胞の長期的なパーシステンスメカニズムの解
明、副作用管理の改善、および治療効果の予測バイオマーカーの特定が重要となりま
す。この成功事例は、がん患者に新たな希望を与え、免疫細胞療法が、単に病気をコン
トロールするだけでなく、一部の患者を完全に治癒させる可能性を秘めていることを証
明するものです。これにより、CAR-T細胞療法は、がん治療の新たな標準として、その
地位を確固たるものにしていくでしょう。

元記事: https://www.facebook.com/stanfordmedicine/posts/after-exhausting-his-chemotherapy-

options-jeanie-kortums-husband-was-close-to-de/1439970681512073/

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/stanfordmedicine/posts/after-exhausting-his-chemotherapy-options-jeanie-kortums-husband-was-close-to-de/1439970681512073/
https://www.facebook.com/stanfordmedicine/posts/after-exhausting-his-chemotherapy-options-jeanie-kortums-husband-was-close-to-de/1439970681512073/


#43 ノバルティスのCAR-T細胞療法「ティサゲンレクルー
セル」、小児・若年成人ALLで長期にわたる有効性を示す

概要

ノバルティス社のCAR-T細胞療法「ティサゲンレクルーセル（Kymriah）」が、再発・
難治性のB細胞性急性リンパ性白血病（ALL）の小児および若年成人患者において、長
期にわたる有効性と安全性を継続して示していることが報告されました。追跡調査に

より、治療を受けた患者の多くが持続的な奏功を維持し、長期生存に寄与しているこ
とが明らかになりました。この結果は、ティサゲンレクルーセルが、従来の治療法で
は治療困難なALL患者にとって、根治的な治療選択肢となる可能性を裏付けるもので

す。

公開日 2026年08月07日  CancerNetwork  アメリカ



詳細

主要成果

ノバルティス社のキメラ抗原受容体（CAR）T細胞療法である「ティサゲンレクルーセ
ル（Tisagenlecleucel、商品名Kymriah）」が、再発または難治性のB細胞性急性リンパ
性白血病（ALL）の小児および若年成人患者において、長期にわたる有効性と安全性を
継続して示していることが報告されました。最新の追跡調査データにより、治療を受け
た患者の多くが持続的な奏功を維持し、長期生存に大きく貢献していることが明らかに
なりました。この成果は、ティサゲンレクルーセルが、従来の治療法では予後不良であ
ったALL患者にとって、新たな標準治療となり得る可能性を強く裏付けるものです。

技術・臨床詳細

ティサゲンレクルーセルは、患者自身のT細胞を採取し、体外で遺伝子改変を行い、が
ん細胞の表面にあるCD19抗原を特異的に認識・攻撃するCARを発現させた後、患者の
体内に再注入する自家CAR-T細胞療法です。この治療法は、2017年にFDAに承認されて
以来、難治性ALLの患者において画期的な治療効果をもたらしてきました。報告された
長期追跡データでは、治療を受けた小児および若年成人患者の群において、5年以上の
長期生存率が50%を超えることが示されています。また、完全奏功（CR）または形態学
的完全奏功と血球数回復（CRi）を達成した患者の約70%が、治療後も持続的な奏功を
維持していると報告されています。安全性プロファイルに関しても、初期の懸念であっ
たサイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性（ICANS）といった重篤な有害事象は、
適切な管理戦略により多くがコントロール可能であることが示されています。これらの
結果は、単回投与の細胞治療が、長期にわたり疾患を抑制する能力を持つことを明確に
示しており、ALL治療におけるティサゲンレクルーセルの価値を再確認するものです。



背景・業界文脈

急性リンパ性白血病（ALL）は、小児期に最も多く見られるがんであり、特に再発・難
治性のALLは、従来の化学療法や造血幹細胞移植では治療が非常に困難で、予後不良の
疾患でした。ティサゲンレクルーセルの登場は、この医療ニーズに大きな変革をもたら
し、難治性ALLの患者に新たな希望を与えました。FDAによる承認以来、多くのCAR-T細
胞療法が開発され、血液がん治療のランドスケープを変えてきました。しかし、これら
の治療の長期的な有効性と安全性のデータは依然として収集の途上にあります。今回の
ティサゲンレクルーセルの長期追跡結果は、CAR-T細胞療法が、単なる短期的な奏功に
とどまらず、一部の患者において実質的な治癒をもたらす可能性を示唆する強力なエビ
デンスとなります。これは、細胞免疫療法分野全体の進歩と、他の血液がんや固形腫瘍
への応用研究をさらに加速させるでしょう。

今後の展望

ティサゲンレクルーセルの小児および若年成人ALL患者における長期有効性のデータ
は、この治療法がALL治療の標準に深く組み込まれることを確実にするものです。今後
の研究では、治療効果の予測因子や、副作用の早期特定・管理のさらなる最適化が焦点
となるでしょう。また、ティサゲンレクルーセルの治療抵抗性メカニズムの解明と、そ
れを克服するための併用療法や次世代CAR-T細胞療法の開発も重要です。この成功事例
は、他の遺伝子改変細胞療法が、様々な難治性がんや自己免疫疾患において、同様の長
期的な恩恵をもたらす可能性を強く示唆しています。ティサゲンレクルーセルは、細胞
免疫療法の力を証明する先駆者として、今後も多くの患者の命を救い、生活の質を向上
させることに貢献し続けるでしょう。

元記事: https://www.cancernetwork.com/view/tisagenlecleucel-shows-durable-efficacy-in-pediatric-

young-adult-all

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.cancernetwork.com/view/tisagenlecleucel-shows-durable-efficacy-in-pediatric-young-adult-all
https://www.cancernetwork.com/view/tisagenlecleucel-shows-durable-efficacy-in-pediatric-young-adult-all


#44 NueCell Bioが細胞治療のプロセス開発・製造受託サ
ービスを拡大、サンディエゴに2,600平方メートルの新施
設開設

概要

NueCell Bioは、細胞治療製品の開発と製造受託サービスを提供する企業として設立さ

れ、サンディエゴに26,300平方フィート（約2,443平方メートル）の新施設を開設しま
した。同社は、CAR-T細胞、幹細胞、iPS細胞由来治療薬、遺伝子編集細胞など、自家
および他家製品を含む様々な細胞治療に特化したサービスを提供します。この施設

は、細胞工学、GMP対応の製造プロセス、および分析法開発を支援するためのモジュ
ラーアプローチを採用しており、細胞治療開発のボトルネック解消に貢献します。初
期段階から商業化までを支援することで、開発期間短縮とコスト削減を目指します。

公開日 2026年08月06日  PharmaSource  アメリカ



詳細

主要成果

NueCell Bio社は、細胞治療の科学および開発サービスに特化した企業として正式に立ち
上がり、カリフォルニア州サンディエゴに26,300平方フィート（約2,443平方メート
ル）の最先端施設を開設しました。この新施設は、細胞治療薬の開発者が直面する翻訳
研究、プロセス開発、分析、および製造プロセスの確立を支援するための包括的なサー
ビスを提供することを目的としています。

技術・臨床詳細

NueCell Bioは、CAR-T細胞、幹細胞、iPS細胞由来治療薬、および遺伝子編集細胞を含
む、幅広い細胞治療モダリティに対応します。提供されるサービスは、自家（患者由
来）および他家（ドナー由来）製品の両方を網羅しており、特にスケーラブルなGMP対
応製造プロセスの確立と、厳格な品質管理基準を満たす分析方法の開発に重点を置いて
います。同社は、モジュラーアプローチを採用することで、細胞工学設計から臨床試
験、最終的な商業生産に至るまで、開発プロセスの各段階で柔軟かつ効率的なサポート
を実現します。これにより、細胞治療薬開発における技術的・規制上の複雑さを軽減
し、迅速な市場投入を可能にします。

背景・業界文脈

細胞治療分野は急速に拡大していますが、その成功は効果的な製造プロセスと厳格な品
質管理に大きく依存しています。特に、初期段階の基礎研究から臨床試験、さらに商業
生産への移行は、高度な専門知識と設備を必要とする複雑なプロセスです。多くの開発
企業は、これらのフェーズを自社で完結させるリソースや専門知識を持たず、CDMO

（契約開発製造機関）への依存度が高まっています。NueCell Bioの設立と新施設の開設
は、この業界のニーズに応えるものであり、特にサンディエゴのようなバイオテクノロ
ジーのハブ地域での存在感を強化します。



今後の展望

NueCell Bioは、その専門知識と拡張された施設能力を活かし、細胞治療薬の開発企業が
直面する主要な課題、特に製造可能性とスケーラビリティの確保において重要なパート
ナーとなることを目指しています。モジュラーサービスの提供は、プロジェクトのニー
ズに合わせてカスタマイズが可能であり、開発期間の短縮とコスト効率の向上に貢献す
ると期待されます。これにより、より多くの革新的な細胞治療薬が、研究段階から患者
のもとへ届くまでの道のりを加速させることが可能となり、再生医療分野全体の発展に
寄与するでしょう。

元記事: https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/nuecell-bio-opens-26300-square-foot-

cell-therapy-development-facility/

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://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/nuecell-bio-opens-26300-square-foot-cell-therapy-development-facility/
https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/nuecell-bio-opens-26300-square-foot-cell-therapy-development-facility/


#45 Porton Advanced、中国NMPAから細胞・遺伝子治療
製品の商業生産ライセンス取得しCDMOサービスを拡大

概要

Porton Advancedは、中国国家薬品監督管理局（NMPA）からクラスC医薬品製造ライ
センスを取得し、細胞・遺伝子治療（CGT）製品の商業受託製造サービスを開始しま
す。これにより、同社のCDMOサービスはプロセス開発、臨床生産から商業化まで一

貫して提供できるようになります。施設はウイルスベクター生産ライン10本とGMP細
胞治療スイート12室（うち2室が商業生産専用）を備え、急増するCGT製造需要に応え
ます。このライセンス取得は、中国におけるCGT製品の市場投入を加速させる重要な

マイルストーンとなります。

公開日 2026年08月08日  Porton Advanced  中国



詳細

主要成果

Porton Advanced社は、中国国家薬品監督管理局（NMPA）よりクラスC医薬品製造ライ
センスを獲得し、細胞・遺伝子治療（CGT）製品の商業受託製造（CDMO）サービスを
開始すると発表しました。これにより、同社はプロセス開発や臨床段階の生産に加え
て、CGT製品の商業化製造を正式に手掛けることが可能になります。

技術・臨床詳細

Porton Advanced社の製造施設は、合計10本のウイルスベクター生産ラインと、12室の
GMP細胞治療スイートを擁しています。特に、これらのGMPスイートのうち2室は商業
生産専用に設計・稼働されており、大規模かつ高品質なCGT製品の製造に対応できる体
制が整っています。このクラスCライセンスは、中国国内で最も高いレベルの医薬品製
造許可の一つであり、Porton Advanced社がCGT製品の全ライフサイクルにわたる高品
質なCDMOサービスを提供できることを保証します。同社の包括的なサービスは、細胞
株開発、プロセス最適化、分析法開発、品質管理試験、および規制申請支援を含みま
す。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療分野は、世界中で急速な成長を遂げており、中国もその例外ではあり
ません。多くの革新的なCGT製品が臨床開発段階に進んでいますが、商業生産への移行
には、高度な技術、厳格な品質管理、および規制要件への適合が不可欠です。特に中国
市場においては、NMPAの厳しい規制要件を満たすことが、製品の市場投入における大
きな障壁となっていました。Porton Advanced社のライセンス取得は、この課題を克服
し、国内のCGT開発企業が自社製品を効率的に商業化するための重要なインフラを提供
します。



今後の展望

今回の商業製造ライセンス取得は、Porton Advanced社にとってビジネスの大きな転換
点となり、中国におけるCGT産業のサプライチェーンを強化するものです。同社は、こ
れにより国内外のCGT開発企業からの製造需要に応え、パイプラインの加速と患者への
製品供給に貢献するでしょう。将来的には、より多くのCGT製品が中国市場に投入さ
れ、患者が革新的な治療法にアクセスできるようになることが期待されます。Porton

Advancedは、cGMP基準を遵守しつつ、生産能力のさらなる最適化と技術革新を進める
ことで、業界におけるリーダーシップを確立していく方針です。

元記事: https://www.portonadvanced.com/porton-advanced-drug-manufacturing-license-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.portonadvanced.com/porton-advanced-drug-manufacturing-license-cdmo/


#46 Epicrisprが希少筋疾患FSHD向けエピジェネティック
編集薬開発で9,000万ドルを調達、第1相試験を完了

概要

Epicrispr Biotechnologiesは、顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー（FSHD）に対するエピ
ジェネティック編集薬EPI-321の開発を加速するため、シリーズCで9,000万ドルを調達
しました。EPI-321は、CRISPRツールを用いてDNA配列を直接変更せず、遺伝子のオ

ン/オフを切り替えることでFSHDの遺伝的ドライバーをサイレンシングする新規メカ
ニズムです。同社は既にこの初の治療法の早期臨床試験の患者登録を完了しており、
希少疾患治療に新たな道を開く可能性を秘めています。

公開日 2026年08月11日  BioPharma Dive  アメリカ



詳細

主要成果

Epicrispr Biotechnologies社は、顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー（FSHD）に対するエ
ピジェネティック編集薬EPI-321の開発を加速するために、シリーズC資金調達で9,000
万ドルを調達しました。EPI-321は、CRISPR技術を基盤としつつ、DNA自体を改変する
のではなく、遺伝子の発現を制御するエピジェネティックなスイッチを操作すること
で、FSHDの主要な遺伝的要因をサイレンシングするという、これまでにないアプロー
チを採用しています。同社は既にこの新規治療薬の初期段階の臨床試験において、患者
の登録を完了しています。

技術・臨床詳細

EPI-321は、FSHDの原因遺伝子であるDUX4の異常発現を標的とします。通常は発生の
初期段階でサイレンシングされるDUX4遺伝子が、FSHD患者では異常に活性化し、筋細
胞の損傷を引き起こします。Epicrisprの技術は、CRISPR-Cas9システムを利用して特定
のDNA領域に誘導するガイドRNAと、遺伝子発現を抑制するエピジェネティック修飾酵
素を組み合わせたものです。これにより、DUX4遺伝子のプロモーター領域に特定のメ
チル化などのエピジェネティックマークを導入し、遺伝子を「オフ」の状態に保つこと
で、FSHDの病態進行を阻止することを目指します。DNA配列を恒久的に変更しないた
め、オフターゲット効果のリスクを低減しつつ、可逆的な遺伝子制御を可能にするとい
う利点があります。初期臨床試験は、薬剤の安全性と忍容性、および予備的な薬力学的
効果を評価することを目的としています。

背景・業界文脈

顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー（FSHD）は、徐々に筋肉が衰弱していく進行性の遺
伝性疾患で、現在、根本的な治療法は存在しません。患者は顔面、肩、上腕の筋肉から
始まり、次第に下肢にも影響が及ぶことで、日常生活に深刻な支障をきたします。従来
の遺伝子治療はDNAの変異を修正することに重点を置いてきましたが、エピジェネティ
ック編集は、遺伝子自体を傷つけることなくその機能を調整する新たなパラダイムを提
供します。このアプローチは、ゲノム編集の精度と可逆性という点で、他の遺伝子治療
法とは一線を画し、多くの希少疾患治療に革命をもたらす可能性を秘めています。



今後の展望

今回の9,000万ドルの資金調達は、EPI-321の臨床開発を加速し、FSHD患者にとって初の
疾患修飾療法となる可能性を大いに高めます。早期臨床試験の成功と追加資金により、
Epicrisprはより大規模な臨床試験へと進み、FSHD治療の確立を目指すことができます。
エピジェネティック編集技術は、FSHDだけでなく、他の多くの遺伝子発現異常に起因
する疾患、例えば神経変性疾患やがんなどへの応用も期待されており、バイオ医薬品業
界における次世代治療技術としての注目が集まっています。Epicrisprは、この革新的な
プラットフォームを通じて、満たされていない医療ニーズに対する画期的なソリューシ
ョンを提供することを目指しています。

元記事: https://www.biopharmadive.com/news/epicrispr-series-c-epigenetic-editing-fshd/827340/

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.biopharmadive.com/news/epicrispr-series-c-epigenetic-editing-fshd/827340/


#47 南カリフォルニア大学Viterbi校、固形腫瘍CAR-T療
法を革新する超音波誘導SHIFTERS技術を開発

概要

南カリフォルニア大学Viterbi校の研究者らは、CAR-T細胞が固形腫瘍を攻撃する能力
を向上させる「SHIFTERS」という新しい技術を開発しました。この手法は、集束超音
波を用いて腫瘍細胞に一時的にCD19マーカーを発現させ、CAR-T細胞がこれを標的と

して認識できるようにするものです。ヒトの脳腫瘍と肝臓腫瘍を用いた実験室および
動物モデルで有望な結果を示しており、現在のCAR-T療法の大きな課題である固形腫
瘍治療への道を開く可能性があります。

公開日 2026年08月13日  USC Viterbi School of Engineering  アメリカ



詳細

主要成果

南カリフォルニア大学Viterbi校のエンジニアリング研究者チームは、「SHIFTERS」と名
付けられた革新的な技術を開発しました。これは、CAR-T細胞がこれまで治療が困難と
されてきた固形腫瘍を効果的に攻撃することを可能にする新しい手法です。この技術
は、集束超音波を利用して腫瘍細胞にCAR-T細胞が認識する既存の標的、CD19を一時的
に発現させることで、腫瘍をCAR-T療法の標的へと「シフト」させるものです。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞療法は血液がんにおいて目覚ましい成功を収めていますが、固形腫瘍はその
多様な微小環境と特異的標的の欠如により、治療が困難でした。SHIFTERS技術は、この
課題を克服するために、体外でCAR-T細胞を修飾するのではなく、生体内で腫瘍細胞の
表現型を操作するという画期的なアプローチを採用しています。具体的には、腫瘍部位
に低強度の集束超音波を照射することで、腫瘍細胞膜の透過性を一時的に高め、特定の
脂質ナノ粒子（LNP）が細胞内に取り込まれるのを促進します。このLNPには、CD19抗
原を発現させるためのmRNAが封入されており、超音波によって活性化されると腫瘍細
胞がCD19を発現し始めます。この一時的なCD19発現により、既存のCD19を標的とする
CAR-T細胞が腫瘍細胞を認識し、攻撃することが可能になります。研究では、ヒトの脳
腫瘍および肝臓腫瘍を用いたin vitroおよび動物モデルにおいて、この技術が腫瘍の成長
を抑制し、生存期間を延長する有望な結果を示しました。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、難治性の血液がん患者に劇的な効果をもたらしましたが、固形腫瘍
においては成功が限定的でした。その主な理由は、固形腫瘍の細胞がCAR-T細胞が認識
できる共通の標的抗原を十分に持たないこと、腫瘍微小環境が免疫抑制的であること、
そしてCAR-T細胞が腫瘍内部に効率的に浸潤できないことなどが挙げられます。
SHIFTERS技術は、腫瘍細胞が持つ標的抗原の欠如という根本的な問題を解決しようとす
るものです。CD19は、B細胞リンパ腫などで用いられる既存のCAR-T療法で確立された
標的であり、この技術は既存のCAR-T細胞を固形腫瘍に応用できる可能性を秘めていま
す。



今後の展望

SHIFTERS技術の成功は、固形腫瘍に対するCAR-T細胞療法の有効性を大幅に向上させる
可能性を秘めています。この技術が臨床応用されれば、現在のCAR-T療法が直面する大
きな限界を打ち破り、より多くの固形腫瘍患者に希望をもたらすかもしれません。将来
的には、CD19以外の標的抗原を発現させることで、様々な固形腫瘍への応用も期待さ
れます。さらなる前臨床試験と臨床試験を通じて、この革新的なアプローチの安全性と
有効性が検証されることで、がん治療のパラダイムを根本的に変える可能性がありま
す。研究チームは、この技術をさらに発展させ、臨床試験への移行を目指しています。

元記事: https://viterbischool.usc.edu/news/2026/08/a-new-way-to-help-car-t-cells-fight-solid-tumors-

could-change-cancer-treatment/

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://viterbischool.usc.edu/news/2026/08/a-new-way-to-help-car-t-cells-fight-solid-tumors-could-change-cancer-treatment/
https://viterbischool.usc.edu/news/2026/08/a-new-way-to-help-car-t-cells-fight-solid-tumors-could-change-cancer-treatment/


#48 CAR-T細胞療法の固形腫瘍克服に向けた新エンジニア
リング戦略：リアルワールドデータと製造革新が鍵

概要

固形腫瘍に対するCAR-T細胞療法の新たなエンジニアリング戦略が、T細胞の抗腫瘍活
性向上だけでなく、腫瘍微小環境の障壁克服に焦点を当てています。最近の臨床試験
では、びまん性正中神経膠腫へのGD2標的CAR-T脳室内投与や、胃がんへのCLDN18.2

標的CAR-Tが有望な結果を示しました。製造面では、翌日製造やin-patient CAR-T生成
技術のような進歩が、治療アクセスの大幅な改善をもたらす可能性があります。

公開日 2026年08月12日  ecancer  国際



詳細

主要成果

新しいレビュー論文は、固形腫瘍に対するCAR-T細胞療法の効果を向上させるための最
新のエンジニアリング戦略を包括的に概説しています。これらの戦略は、単にT細胞の
殺傷能力を高めるだけでなく、固形腫瘍の複雑な微小環境によってもたらされる物理的
および免疫抑制的障壁を克服することに重点を置いています。特に、既存の細胞治療製
品の臨床データ分析が、今後の製品開発の方向性を示す上で重要であると指摘されてい
ます。

技術・臨床詳細

記事は、固形腫瘍の治療におけるCAR-T細胞の課題、例えば腫瘍への浸潤不足、腫瘍微
小環境の免疫抑制、そして抗原の不均一性などを強調しています。これらの課題に対処
するため、複数の新規エンジニアリングアプローチが探求されています。具体的には、
脳室内投与によるびまん性正中神経膠腫に対するGD2標的CAR-T細胞療法や、進行胃が
んに対するCLDN18.2標的satricabtagene autoleucelなど、最新の臨床試験結果が注目さ
れています。これらの試験は、腫瘍特異的な標的設定や投与経路の最適化が、固形腫瘍
におけるCAR-T細胞の効果を高める可能性を示唆しています。また、製造面では、T細
胞を採取後24時間以内に患者に再投与できる「翌日製造」技術や、脂質ナノ粒子
（LNP）を用いて患者体内（in-patient）でCAR-T細胞を生成する技術など、迅速かつ効
率的な製造プロセスへの革新が議論されています。これらの製造技術は、患者への治療
アクセスを改善し、治療開始までの時間を短縮する上で極めて重要です。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は血液がん治療において革命的な成果を上げてきましたが、固形腫瘍に
対する効果は依然として限定的です。これは、固形腫瘍の生物学的特性と微小環境の複
雑さに起因します。免疫抑制性の細胞群、コラーゲン線維などの物理的バリア、そして
酸素や栄養素の不足は、CAR-T細胞が腫瘍に到達し、持続的に機能することを妨げま
す。しかし、遺伝子編集技術の進歩と、腫瘍生物学に関する理解の深化により、これら
の障壁を乗り越えるための新しい戦略が次々と提案されています。これにより、これま
で治療が困難だった多くの固形腫瘍患者に新たな治療選択肢を提供する可能性が生まれ
ています。



今後の展望

固形腫瘍に対するCAR-T細胞療法の将来は、統合的かつレジリエンスベースのエンジニ
アリング戦略にかかっています。これには、T細胞の恒常性を高め、腫瘍微小環境の免
疫抑制を解除し、腫瘍浸潤を改善する技術の組み合わせが含まれます。製造面での革新
は、治療のアクセス性を高め、コストを削減する上で不可欠であり、より迅速な製造や
体内でのCAR-T生成は、グローバルな展開を加速させるでしょう。これらの進歩が結実
すれば、CAR-T細胞療法は固形腫瘍治療の標準的な選択肢となり、がん治療全体に新た
な変革をもたらす可能性があります。今後も、新しい標的抗原の発見や、複数の標的を
同時に攻撃する多重特異性CAR-T細胞の開発、および安全性プロファイルの改善に焦点
が当てられるでしょう。

元記事: https://ecancer.org/en/news/28707-new-car-t-engineering-strategies-target-the-barriers-of-

solid-tumours

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://ecancer.org/en/news/28707-new-car-t-engineering-strategies-target-the-barriers-of-solid-tumours
https://ecancer.org/en/news/28707-new-car-t-engineering-strategies-target-the-barriers-of-solid-tumours


#49 Elicera TherapeuticsのCARMA試験、再発・難治性B
細胞リンパ腫患者で91%の腫瘍奏効率を達成

概要

Elicera Therapeuticsは、再発または難治性B細胞リンパ腫を対象としたELC-301の第1相
CARMA試験で、最終患者の投与を完了しました。評価済みの11患者中10患者で腫瘍反
応が認められ、客観的腫瘍奏効率は91%、疾患制御率は100%に達し、55%が完全代謝

寛解を達成しました。特筆すべきは、CAR-T細胞療法による前治療歴のある患者でも
腫瘍反応が示されたことです。この結果は、標準治療抵抗性のB細胞リンパ腫患者に対
し、新たな治療選択肢を提供する可能性を示唆しています。

公開日 2026年08月11日  Elicera Therapeutics  スウェーデン



詳細

主要成果

Elicera Therapeutics社は、再発または難治性B細胞リンパ腫を対象としたCARMA試験の
第1相パートにおいて、最終患者への投与が完了したことを発表しました。この試験の
中間有効性データでは、評価済み患者11名中10名で腫瘍反応が認められ、驚異的な91%

の客観的腫瘍奏効率と100%の疾患制御率を達成しました。さらに、患者の55%が完全
代謝寛解という良好な結果を示しています。注目すべきは、過去にCAR-T細胞療法を受
けた患者においても腫瘍反応が見られた点です。

技術・臨床詳細

CARMA試験は、Elicera Therapeutics社が開発するELC-301というCAR-T細胞療法を評価
するものです。ELC-301は、CD20抗原を標的とするCAR-T細胞であり、同社独自の次世
代CAR-T細胞技術であるiTANKプラットフォームによって開発されました。iTANKプラッ
トフォームは、CAR-T細胞に刺激因子を組み込むことで、CAR-T細胞の持続性と抗腫瘍
活性を向上させるとされています。この第1相試験では、ELC-301の安全性と忍容性が主
要評価項目でしたが、副次評価項目として有効性も評価されました。今回発表された有
効性データは、ELC-301が再発・難治性のB細胞リンパ腫患者、特に既存のCAR-T療法に
抵抗性を示す患者に対しても治療効果を発揮する可能性を示しています。完全代謝寛解
率55%は、この種の患者集団において非常に有望な数値であり、今後の開発に大きな期
待が寄せられます。

背景・業界文脈

B細胞リンパ腫は、最も一般的な血液がんの一つであり、多くの患者は標準的な化学療
法や標的療法に反応しますが、再発または難治性の患者群では治療選択肢が限られてい
ます。承認済みのCAR-T細胞療法はこれらの患者に対して変革的な効果をもたらしまし
たが、一部の患者はCAR-T療法後に再発するか、全く反応しないことがあります。この
ような状況で、前治療歴のある患者にも効果を示す新しいCAR-T細胞療法は、大きな医
療ニーズを満たすものとなります。EliceraのiTANKプラットフォームは、既存のCAR-T

細胞療法の限界を克服し、より広範な患者集団に利益をもたらすことを目指していま
す。



今後の展望

CARMA試験第1相パートの成功的な完了と有望な有効性データは、ELC-301の今後の臨
床開発に強力な根拠を与えます。Elicera Therapeuticsは、これらの結果を基に、より大
規模な第2相臨床試験への移行を加速させることが期待されます。特に、前治療歴のあ
る患者での奏効は、ELC-301が現在の治療パラダイムを変える可能性を示唆していま
す。もしELC-301がさらなる試験でその有効性と安全性を確認できれば、再発・難治性B

細胞リンパ腫患者にとって重要な新しい治療選択肢となるでしょう。この進展は、難治
性血液がんに対するCAR-T細胞療法の進化における重要なマイルストーンとなります。

元記事: https://www.elicera.com/press-releases/elicera-therapeutics-last-patient-treated-in-the-phase-i-

part-of-the-carma-study---tumor-responses-in-10-of-11-patients-evaluated-to-date

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.elicera.com/press-releases/elicera-therapeutics-last-patient-treated-in-the-phase-i-part-of-the-carma-study---tumor-responses-in-10-of-11-patients-evaluated-to-date
https://www.elicera.com/press-releases/elicera-therapeutics-last-patient-treated-in-the-phase-i-part-of-the-carma-study---tumor-responses-in-10-of-11-patients-evaluated-to-date


#50 UCSDが固形腫瘍の次世代CAR-TおよびγδT細胞療法
に関する複数の第1相臨床試験を推進

概要

UCSDは、進行固形腫瘍に対する複数の次世代細胞療法について第1相臨床試験を活発
に推進しています。特に注目されるのは、既製のHER2 CAR-T細胞療法である
FT825/ONO-8250と、アロジェニックロジックゲート型CAR-T細胞製品A2B395です。

さらに、EGFR発現固形腫瘍を標的とする他家γδT細胞療法ACE2016も含まれており、
これらの試験は、難治性固形腫瘍に対する新たな治療選択肢の開拓を目指していま
す。

公開日 2026年08月07日  UCSD  アメリカ



詳細

主要成果

カリフォルニア大学サンディエゴ校（UCSD）は、進行固形腫瘍に対する革新的な細胞
療法の開発を加速しており、複数の第1相臨床試験を活発に推進しています。これらの
試験は、既存のCAR-T細胞療法が直面する固形腫瘍の課題を克服するための、新たな
「オフザシェルフ」（既製）およびロジックゲート型アロジェニックCAR-T、そして
γδT細胞療法に焦点を当てています。

技術・臨床詳細

UCSDで実施されている主要な第1相試験には以下のものが含まれます。

**FT825/ONO-8250**: これはHER2を標的とする既製のCAR-T細胞療法であり、進行
固形腫瘍患者を対象としています。既製細胞療法は、自家細胞療法のような個別調整
が不要なため、製造の迅速化とコスト削減、そして広範な患者へのアクセス性向上に
寄与します。HER2は多くのがん種で過剰発現が見られる標的ですが、その均一な標
的化は依然として課題です。

**A2B395**: アロジェニック（他家）ロジックゲート型CAR-T細胞製品であり、特定
の腫瘍環境下でのみ活性化するように設計されています。これにより、オフターゲッ
ト毒性を最小限に抑えつつ、腫瘍細胞に対する特異的な攻撃力を高めることを目指し
ます。ロジックゲートは、二つ以上の条件が満たされた場合にのみ細胞を活性化させ
ることで、安全性を向上させます。

**ACE2016**: EGFR（上皮成長因子受容体）を発現する固形腫瘍を標的とする、既製
の他家γδT（ガンマデルタT）細胞療法です。γδT細胞は、従来のαβT細胞とは異な
り、MHC非拘束性で腫瘍細胞を認識できるという独自の特性を持ち、固形腫瘍微小
環境における抗腫瘍活性が期待されています。

これらの試験は、主に治療抵抗性の進行固形腫瘍患者における安全性と忍容性を評価す
ることを目的としていますが、予備的な有効性も同時にモニタリングされます。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は血液がん治療に革命をもたらしましたが、固形腫瘍においては、均一
な標的抗原の不足、腫瘍微小環境の免疫抑制、そしてCAR-T細胞の腫瘍浸潤能力の限界
といった課題に直面しています。これらの課題を克服するため、業界では以下のような
次世代アプローチが活発に開発されています。一つは、より広範な患者に迅速に提供で
きる「オフザシェルフ」製品の開発、もう一つは、腫瘍特異性を高め、オフターゲット
毒性を低減するためのロジックゲート型CARの導入です。さらに、γδT細胞のような非
従来のT細胞レパートリーを活用する研究も進められており、固形腫瘍に対する免疫療
法の新たなフロンティアを開拓しようとしています。

今後の展望

UCSDで推進されているこれらの臨床試験は、進行固形腫瘍患者にとって新たな治療選
択肢を提供するための重要な一歩です。特に、「オフザシェルフ」製品、ロジックゲー
ト型アロジェニックCAR-T、およびγδT細胞療法の研究は、製造の簡素化、治療コスト
の削減、および安全性と有効性の向上という点で、次世代細胞治療の方向性を示唆して
います。これらの技術が成功すれば、多くの難治性固形腫瘍患者の予後を改善し、細胞
治療の適用範囲を大幅に拡大する可能性を秘めています。今後、これらの第1相試験か
ら得られるデータは、さらなる開発の決定と、将来のより大規模な臨床試験の設計にお
いて極めて重要となるでしょう。

元記事: https://clinicaltrials.ucsd.edu/solid-tumor

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://clinicaltrials.ucsd.edu/solid-tumor


#51 UCサンタバーバラの研究チーム、AMD患者2名に幹
細胞網膜パッチを移植し視力回復に成功

概要

UCサンタバーバラの研究チームが開発した幹細胞由来網膜パッチが、加齢黄斑変性症
（AMD）による視力喪失患者2名の視力回復に成功しました。Nature Biotechnology誌
に発表されたこの第1相臨床試験の初期結果は、治療を受けた患者で著しい視力改善を

示しています。このパッチはヒト胚性幹細胞から網膜色素上皮細胞に分化誘導された
もので、網膜下に移植され、重度の視覚障害に苦しむ患者に新たな希望をもたらしま
す。

公開日 2026年08月07日  CIRM (California Institute for Regenerative Medicine)  イギリス



詳細

主要成果

UCサンタバーバラの研究チームによって開発された革新的な幹細胞ベースの網膜パッ
チが、加齢黄斑変性症（AMD）による視力喪失に苦しむイギリス人患者2名において、
視力回復に成功しました。この有望な初期結果は、学術誌『Nature Biotechnology』に
発表された第1相臨床試験のデータに基づいており、治療を受けた両患者が顕著な視力
改善を経験したことを示しています。

技術・臨床詳細

この網膜パッチは、ヒト胚性幹細胞（hESC）を高度に精製された網膜色素上皮（RPE）
細胞に分化誘導し、薄い生体適合性膜上に培養して作製されます。RPE細胞は、網膜の
光受容体をサポートする重要な役割を担っており、AMDではこれらの細胞が変性・死滅
することで視力喪失が引き起こされます。手術によって患者の網膜下に慎重に移植され
たこのパッチは、失われたRPE細胞を補充し、網膜の健康を回復させることを目的とし
ています。第1相臨床試験の主要な目的は、移植されたパッチの安全性と忍容性を評価
することでしたが、予備的な有効性評価として視力測定も行われました。結果として、
治療を受けた患者は、以前は見えなかった文字をチャートで読めるようになるなど、測
定可能な視力向上が報告されました。

背景・業界文脈

加齢黄斑変性症（AMD）は、先進国における成人失明の主要な原因の一つであり、特に
中心視力の低下が日常生活に深刻な影響を与えます。現行の治療法、特に血管新生型
AMDに対する抗VEGF療法は病気の進行を遅らせることはできますが、すでに失われた
視力を大幅に回復させることは困難です。このため、変性した網膜組織を直接補充・修
復する再生医療アプローチが強く求められていました。幹細胞技術は、RPE細胞を含む
多様な細胞タイプを無限に供給できる可能性を秘めているため、AMDに対する根本的な
治療法として大きな期待を集めています。



今後の展望

今回の初期臨床試験の成功は、AMD患者に対する幹細胞由来RPEパッチの安全性と、視
力回復の可能性を示す重要なマイルストーンです。これは、再生医療が視覚障害を治療
する上で変革的な影響を与える可能性を強調するものです。今後、この技術をさらに多
くの患者で評価するためのより大規模な第2相および第3相臨床試験が計画されるでしょ
う。課題としては、長期的な有効性、免疫応答の管理、そして製造のスケーラビリティ
が挙げられます。しかし、このブレークスルーは、世界中の何百万人ものAMD患者に希
望をもたらし、再生医療分野における新たな治療開発を加速させるきっかけとなるでし
ょう。

元記事: https://blog.cirm.ca.gov/research-and-science/stem-cell-patch-restores-vision-in-patients-with-

age-related-macular-degeneration/

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://blog.cirm.ca.gov/research-and-science/stem-cell-patch-restores-vision-in-patients-with-age-related-macular-degeneration/
https://blog.cirm.ca.gov/research-and-science/stem-cell-patch-restores-vision-in-patients-with-age-related-macular-degeneration/


#52 Capricor Therapeutics、DMD向け細胞治療
Deramiocelの商用製造体制を確立し2026年第2四半期決
算を発表

概要

Capricor Therapeuticsは2026年第2四半期の決算を発表し、リード製品候補である

Deramiocelの商業化および製造準備が整ったことを強調しました。この他家心臓由来
細胞治療薬はデュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）の治療薬として後期開発段階
にあり、同社のサンディエゴのGMP製造施設は潜在的な商業的上市を支援するために

稼働しています。これは、希少疾患に対する革新的な再生医療を市場に投入するため
の重要なステップとなります。

公開日 2026年08月13日  Capricor Therapeutics  アメリカ



詳細

主要成果

Capricor Therapeutics社は、2026年第2四半期の財務実績と企業アップデートを発表
し、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）治療薬として後期開発段階にあるリー
ド製品候補Deramiocelの商業化と製造準備が整っていることを強調しました。同社のサ
ンディエゴにあるGMP製造施設は、将来的な商業上市を全面的にサポートする体制で稼
働しています。

技術・臨床詳細

Deramiocel（CAP-1002）は、他家（ドナー由来）の心臓由来細胞をベースとした細胞
治療薬であり、DMD患者の筋肉および心臓機能を改善することを目指しています。
DMDは、ジストロフィンの遺伝子変異によって引き起こされる重篤な進行性筋ジスト
ロフィーであり、心筋症が主要な死因の一つとなります。Deramiocelは、抗炎症作用、
線維化抑制作用、および筋肉再生を促進する効果を持つことが、前臨床および初期臨床
試験で示唆されています。CapricorのサンディエゴGMP（適正製造規範）施設は、
Deramiocelの臨床試験供給と、潜在的な商業発売時の大規模製造の両方に対応できるよ
うに設計されています。この施設は、厳格な品質管理基準を満たし、製品の一貫性と安
全性を確保するために必要な高度な設備とプロセスを備えています。

背景・業界文脈

デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）は、主に男児に影響を及ぼす希少な進行性
疾患であり、重度の筋力低下と最終的な心臓および呼吸器の合併症を伴います。現在、
DMDの治療法は限られており、多くは症状の管理や病気の進行を遅らせることを目的
としています。疾患の根本原因に対処し、筋肉や心臓組織の再生を促すような再生医療
は、DMD患者とその家族にとって大きな希望となります。Capricor Therapeuticsは、
DMDに特化した細胞治療薬の開発を進めることで、この大きな医療ニーズに応えよう
としています。



今後の展望

Capricor TherapeuticsによるDeramiocelの商業化および製造準備の進展は、DMD治療の
分野における重要なマイルストーンとなります。後期臨床試験が成功すれば、DMD患
者に対して、筋肉機能の改善と心臓合併症の軽減を期待できる、初の疾患修飾細胞治療
薬の一つとなる可能性があります。GMP施設の稼働は、承認取得後の迅速な市場投入を
可能にするための重要な戦略的要素です。同社は、引き続き規制当局との連携を密に
し、Deramiocelをできるだけ早く患者に届けられるよう努力していく方針です。これに
より、DMD患者の生活の質を大幅に改善し、寿命を延ばすことが期待されます。

元記事: https://www.capricor.com/investors/news-events/press-releases/detail/353/capricor-

therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial

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.capricor.com/investors/news-events/press-releases/detail/353/capricor-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial
https://www.capricor.com/investors/news-events/press-releases/detail/353/capricor-therapeutics-reports-second-quarter-2026-financial


#53 iPSC由来治療薬の急速な発展：製造課題とFUJIFILM
Cellular Dynamicsの自動化ソリューション

概要

iPSC（人工多能性幹細胞）由来治療薬は、他家治療薬の標準化された再生可能な供給
源として、様々な疾患への応用が期待され急速に発展しています。しかし、その製造
には遺伝子工学の最適化、GMP要件の遵守、大規模生産での一貫性確保といった課題

が伴います。FUJIFILM Cellular Dynamicsは、閉鎖型自動細胞培養システムや高度な分
析法を活用し、これらの製造課題を克服するための重要な洞察とソリューションを提
供しており、iPSC治療薬の商業化を加速させます。

公開日 2026年08月12日  Contract Pharma  国際



詳細

主要成果

iPSC（人工多能性幹細胞）由来治療薬は、再生医療分野において急速な台頭を見せてお
り、その汎用性と、標準化された再生可能な細胞源としての可能性が注目されていま
す。これは、他家（アロジェニック）治療薬としての利用や、多様な疾患に対するスケ
ーラブルなソリューションを提供する上で極めて重要です。しかし、この成長には、製
造プロセスにおける特有の課題が伴います。

技術・臨床詳細

iPSC由来治療薬の製造における主要な課題は、遺伝子工学戦略の最適化、GMP（適正製
造規範）要件の厳格な遵守、そして大規模生産における製品の一貫性と品質の確保で
す。iPSCは分化能が高いため、目的とする細胞型への高効率かつ均一な分化を保証する
プロトコル開発が不可欠です。また、遺伝的安定性や腫瘍形成性のリスク管理も重要な
考慮事項となります。FUJIFILM Cellular Dynamics（FCDI）は、これらの製造課題に対処
するための重要な知見を共有しています。FCDIは、閉鎖型で自動化された細胞培養シス
テムや、シングルセルRNAシーケンシング、全ゲノムシーケンシングといった高度な分
析技術を活用することで、iPSCの培養と分化プロセスを標準化し、ロット間の一貫性を
高めることに成功しています。これらの技術は、汚染リスクを最小限に抑えつつ、製造
効率を最大化するために不可欠です。

背景・業界文脈

iPSCは、成体細胞から作製できるため、倫理的な懸念が少なく、患者自身の細胞から作
製すれば免疫拒絶反応のリスクも低減できるという大きな利点があります。さらに、無
限に増殖可能であるという特性は、他家治療薬としての「オフザシェルフ」製品開発に
理想的であり、一貫した高品質の細胞供給を可能にします。しかし、これらの利点を最
大限に引き出すためには、厳格なGMP基準を満たす大規模製造プロセスの確立が不可欠
です。業界全体が、iPSC由来治療薬の商業化に向けた製造技術と品質管理の最適化に注
力しています。



今後の展望

FCDIのような企業が提供する技術革新と専門知識は、iPSC由来治療薬が臨床応用の段階
から商業化へと移行する上で決定的な役割を果たします。閉鎖型自動化システムと高度
な分析法の導入は、製造コストの削減、スループットの向上、および製品の信頼性確保
に貢献し、iPSC由来治療薬の普及を加速させるでしょう。これにより、神経変性疾患、
心臓病、糖尿病、眼疾患など、これまで治療が困難だった多くの疾患に対する革新的な
治療選択肢が、より多くの患者に提供される可能性が高まります。今後も、iPSC製造に
おけるプロセスの堅牢性と品質管理のさらなる向上が、この分野の成功の鍵となりま
す。

元記事: https://www.contractpharma.com/exclusives/inside-the-rapid-rise-of-ipsc-based-therapies/

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/exclusives/inside-the-rapid-rise-of-ipsc-based-therapies/


#54 Intellia Therapeutics、HAE向けCRISPR遺伝子治療
NTLA-2002などパイプラインを前進

概要

Intellia Therapeuticsは、CRISPR/Cas9技術に基づいた遺伝子治療の開発を推進する公開
企業です。同社の主要な治験薬は、遺伝性血管性浮腫（HAE）に対するCRISPR治療薬
NTLA-2002であり、既存の治療法では管理が困難な疾患に対する有望なアプローチを

示しています。また、同社は血液疾患やがんを対象としたin vivoおよびex vivoアプリ
ケーションにも注力しており、CRISPR技術の多岐にわたる臨床応用を追求していま
す。資金調達や戦略的買収を通じて、遺伝子編集分野のリーダーとしての地位を強化

しています。

公開日 2026年08月10日  Tracxn  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeutics社は、CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を基盤とした革新的な治療法の
開発をリードする公開企業です。同社のパイプラインの中心には、遺伝性血管性浮腫
（HAE）の治療を目的とした治験薬CRISPR療法NTLA-2002があり、これは疾患の根底に
ある遺伝的欠陥を修正することで、患者に持続的な利益をもたらすことを目指していま
す。Intelliaは、in vivo（体内）とex vivo（体外）両方の遺伝子編集アプローチを追求
し、血液疾患やがんなど、幅広い疾患領域への応用を進めています。

技術・臨床詳細

NTLA-2002は、CRISPR/Cas9システムを脂質ナノ粒子（LNP）に封入し、肝臓に直接送
達することで、HAEの原因となるセリンプロテアーゼインヒビター（C1-INH）の機能を
阻害する遺伝子を編集することを目的としています。これにより、体内でC1-INHの生
産を正常化し、HAEの発作を予防することが期待されます。このin vivoアプローチは、
一度の治療で疾患を根本的に解決する可能性を秘めている点で画期的です。Intelliaはま
た、鎌状赤血球症やβサラセミアといった血液疾患に対しては、患者由来の造血幹細胞
を体外で編集し、患者に戻すex vivoアプローチを開発しています。がん治療では、
CAR-T細胞などの免疫細胞を体外で編集し、抗腫瘍活性を高める研究を進めています。
これらの技術は、ゲノム編集の精度と効率性を最大限に引き出す設計がなされていま
す。

背景・業界文脈

CRISPR/Cas9技術は、その簡便性と高精度から、ゲノム編集の分野に革命をもたらし、
遺伝性疾患やがん治療における新たな治療パラダイムを切り開いています。遺伝性血管
性浮腫（HAE）は、C1-INH遺伝子の欠陥によって引き起こされる希少疾患であり、再発
性の重度の浮腫発作が患者の生活の質を著しく低下させます。既存のHAE治療法は発作
の管理が主であり、根本的な治療法は限られていました。Intelliaのような企業は、
CRISPR技術を用いて疾患の根本原因を標的とすることで、既存の医療ニーズを解決しよ
うとしています。



今後の展望

Intellia TherapeuticsのCRISPR技術に基づく治療法の開発は、遺伝子医学の未来を形作る
上で重要な役割を果たすでしょう。NTLA-2002がHAE治療において成功を収めれば、他
の多くの遺伝性疾患に対するin vivo遺伝子編集療法の開発を加速させる可能性がありま
す。また、血液疾患やがんにおけるex vivoアプローチの進展も、患者にとって画期的な
治療選択肢をもたらすことが期待されます。同社は、継続的な資金調達と戦略的提携を
通じて、CRISPR技術の臨床応用範囲を拡大し、遺伝子編集治療のパイオニアとしての地
位を強化していく方針です。この技術の安全性と有効性の確立は、より広範な疾患治療
への応用可能性を解き放つ鍵となります。

元記事: https://tracxn.com/d/companies/intellia-

therapeutics/__fmGYOKmxnLfxD1w97Sr0hGKEjxc96obT9HQbs4yA81U

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://tracxn.com/d/companies/intellia-therapeutics/__fmGYOKmxnLfxD1w97Sr0hGKEjxc96obT9HQbs4yA81U
https://tracxn.com/d/companies/intellia-therapeutics/__fmGYOKmxnLfxD1w97Sr0hGKEjxc96obT9HQbs4yA81U


#55 規制安全限界の塩素酸慢性曝露がiPSC由来神経細胞に
パーキンソン病様変性を誘発する研究結果

概要

この研究論文は、規制安全限界内の塩素酸濃度に慢性的に曝露されると、ヒトiPS細胞
由来のドーパミン作動性神経細胞において神経細胞老化が加速し、パーキンソン病様
の機能低下を引き起こすことを報告しています。この早期老化は、持続的なNrf2/HO-

1シグナル伝達の活性化によって駆動され、タウの局在異常やαシヌクレインのリン酸
化増加など、神経変性の初期兆候を誘発します。この発見は、環境要因が神経変性疾
患の発症に与える影響についての新たな視点を提供し、公衆衛生への警鐘を鳴らしま

す。

公開日 2026年08月07日  PubMed  国際



詳細

主要成果

規制当局が定める安全限界内の塩素酸濃度に慢性的に曝露されることが、ヒトiPS細胞
由来のドーパミン作動性神経細胞において、p21/p16経路を介した神経細胞老化を加速
させ、パーキンソン病（PD）様の機能低下を引き起こすことが、最新の研究で明らか
になりました。この研究は、環境中の化学物質が神経変性疾患の発症に与える影響につ
いて、重要な洞察を提供します。

技術・臨床詳細

この研究では、ヒトiPS細胞から分化させたドーパミン作動性神経細胞を塩素酸に慢性
的に曝露させるin vitroモデルが用いられました。実験結果は、塩素酸曝露が神経細胞に
おけるp21およびp16という細胞周期停止関連タンパク質の発現を増加させ、これによ
り神経細胞の早期老化（セネッセンス）が誘導されることを示しています。この現象
は、持続的なNrf2/HO-1シグナル伝達経路の活性化によって駆動されることが特定され
ました。細胞老化の兆候として、タウタンパク質の異常な局在や、αシヌクレインのリ
ン酸化増加が観察されました。これらは、パーキンソン病の主要な病理学的特徴として
知られています。さらに、神経細胞の機能評価では、ドーパミン輸送体の機能低下や、
神経ネットワーク活動の障害が確認され、パーキンソン病様の機能障害を示唆する結果
が得られました。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、ドーパミン作動性神経細胞の進行性の変性によって引き起こされる
複雑な神経変性疾患であり、その発症には遺伝的要因と環境要因の両方が関与すると考
えられています。多くの環境毒素がPDのリスク因子として研究されてきましたが、一
般的な規制安全限界内で存在する化学物質の影響については、まだ十分に理解されてい
ませんでした。塩素酸は、消毒副産物として飲料水中に存在する可能性があり、その安
全性評価は主に急性毒性や発がん性に焦点が当てられてきました。今回の研究は、慢性
的な低レベル曝露が神経系に与える長期的な影響という、新たな視点を提供します。
iPS細胞由来の神経細胞モデルは、ヒトの神経系における環境毒素の影響をより正確に
評価するための強力なツールとなっています。



今後の展望

この発見は、環境中の微量な化学物質であっても、長期的な曝露が神経変性疾患のリス
クを高める可能性を示唆しており、公衆衛生政策や環境規制の見直しにつながる可能性
があります。今後、塩素酸だけでなく、他の環境化学物質についても、iPS細胞由来神
経細胞モデルを用いた詳細なリスク評価が求められるでしょう。また、Nrf2/HO-1シグ
ナル伝達経路の調節や、抗酸化ストレス戦略が、環境誘発性神経変性疾患の予防や治療
標的となり得る可能性も示唆しています。この研究は、パーキンソン病の多因子的な発
症メカニズムの理解を深め、より効果的な予防および介入戦略の開発に貢献することが
期待されます。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42567245

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/42567245


#56 XsellSmart Biopharmaceutical、パーキンソン病型多
系統萎縮症向けユニバーサル細胞治療XS411の第1相試験
で患者登録完了

概要

XsellSmart Biopharmaceuticalは、パーキンソン病型多系統萎縮症（MSA-P）を対象と

するユニバーサル細胞治療XS411の第1相治験登録試験において、全患者の登録を完了
しました。XS411は、アロジェニック（他家）の「オフザシェルフ」iPSC由来ドーパ
ミン作動性神経前駆細胞の注射剤です。安全性データでは有害事象がなく、分子イメ

ージングにより細胞の生着、生存、ドーパミン合成が確認されており、神経変性疾患
の治療に新たな希望をもたらします。

公開日 2026年08月12日  VCBeat  中国



詳細

主要成果

XsellSmart Biopharmaceutical社は、パーキンソン病型多系統萎縮症（MSA-P）を対象と
したユニバーサル細胞治療XS411の第1相治験登録臨床試験において、全ての患者登録
を完了したことを発表しました。この他家iPS細胞（iPSC）由来ドーパミン作動性神経
前駆細胞の注射剤は、「オフザシェルフ」（既製）での供給を目指しており、安全性プ
ロファイルは良好で、重大な有害事象は報告されていません。さらに、分子イメージン
グにより、移植された細胞の生着、生存、およびドーパミン合成が確認されています。

技術・臨床詳細

XS411は、健康なドナーから採取したiPS細胞を、ドーパミンを産生する神経前駆細胞に
分化誘導したものです。これらの細胞は、MSA-P患者の脳内に直接移植されます。
MSA-Pは、パーキンソン病に類似した運動症状を示す一方で、自律神経系や小脳の機能
障害も伴う進行性の神経変性疾患であり、既存の治療法では病気の進行を止めたり、根
本的に治療したりすることはできません。XS411の「オフザシェルフ」という特徴は、
患者自身の細胞採取や個別培養の必要がなく、迅速かつ標準化された治療提供を可能に
する点で、自家細胞療法に比べて大きな利点となります。第1相試験では、まず安全性
と忍容性が評価されましたが、分子イメージングによる追跡調査で、移植細胞が脳内で
生着し、機能していることが示されたことは、治療の有効性に関する初期の有望な証拠
となります。特にドーパミン合成の確認は、MSA-Pの運動症状の改善に直接つながる可
能性を示唆しています。

背景・業界文脈

多系統萎縮症（MSA）は、まれな進行性の神経変性疾患であり、世界中で効果的な治療
法がほとんどありません。特にMSA-Pは、パーキンソン病との鑑別が難しいこともあ
り、診断後、急速に進行し、平均余命が短いことが知られています。iPS細胞技術は、
失われた神経細胞を補充し、神経回路を再構築する可能性を秘めているため、パーキン
ソン病やMSA-Pのような神経変性疾患の治療に大きな期待が寄せられています。他家
iPSC由来細胞治療は、そのアクセシビリティとスケーラビリティから、この分野での研
究開発が加速しています。



今後の展望

XS411の第1相臨床試験における全患者登録の完了と、良好な安全性および初期の有効
性データは、MSA-P治療における重要な進展です。XsellSmart Biopharmaceuticalは、こ
の結果を基に、より大規模な第2相臨床試験へと進むことが期待されます。もしXS411

がさらなる試験でその有効性と安全性を確認できれば、MSA-P患者にとって初の疾患修
飾治療薬の一つとなり、病気の進行を遅らせ、生活の質を向上させる可能性を秘めてい
ます。この進展は、難治性の神経変性疾患に対するiPSC由来細胞治療の適用を拡大する
上で重要なマイルストーンとなるでしょう。同社は、引き続き規制当局との連携を密に
し、迅速な開発を目指します。

元記事: https://www.vcbeathealth.com/article/61086

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.vcbeathealth.com/article/61086


#57 中国Hopstem Biotech、iPSC細胞治療パイプライン
hNPC01を推進するためシリーズC資金約2億人民元を調達

概要

中国のHopstem Biotechは、iPS細胞（iPSC）細胞治療パイプライン、特に主力候補
hNPC01を推進するため、シリーズCのファーストクローズで約2億人民元（約2,750万
米ドル）を調達しました。hNPC01はヒト前脳神経前駆細胞であり、脳卒中や外傷性脳

損傷後遺症を対象に第1相臨床試験を完了し、CDEおよびFDAのIND承認に加え、FDA

Fast TrackおよびRMAT指定を受けています。この資金は、臨床開発を加速し、商業規
模生産の準備を進めるために使用されます。

公開日 2026年08月10日  Insight, China's Pharmaceutical Industry  中国



詳細

主要成果

Hopstem Biotech社は、iPS細胞（iPSC）を用いた細胞治療パイプライン、特にその主力
候補であるhNPC01の臨床開発を加速するため、シリーズC資金調達のファーストクロー
ズで約2億人民元（約2,750万米ドル）を確保しました。hNPC01は、すでに脳卒中や外
傷性脳損傷後遺症の治療薬として、中国のCDEおよび米国のFDAからIND（治験薬申
請）承認を受けている他、FDAのFast TrackおよびRMAT（再生医療先進治療）指定も獲
得しています。

技術・臨床詳細

hNPC01は、ヒト前脳神経前駆細胞であり、iPS細胞から分化誘導されたものです。これ
らの細胞は、脳卒中や外傷性脳損傷（TBI）によって損傷を受けた脳組織を修復し、失
われた神経機能を回復させることを目的としています。hNPC01は、前臨床試験におい
て、神経細胞の新生、シナプスの形成、および機能的改善を示す有望な結果を達成して
います。既に第1相臨床試験を完了しており、安全性と忍容性が確認されています。
CDE（Center for Drug Evaluation）およびFDA（Food and Drug Administration）の両方
からIND承認を受けていることは、その堅牢な開発計画と規制当局からの信頼を示して
います。特にFDAのFast TrackとRMAT指定は、hNPC01が重篤な疾患に対する画期的な治
療法として認識されており、迅速な開発と審査が期待されることを意味します。

背景・業界文脈

脳卒中や外傷性脳損傷は、世界中で身体的、認知的障害の主要な原因となっており、既
存の治療法ではその後遺症を十分に回復させることが困難です。これらの疾患は、神経
細胞の損失と神経回路の破壊を伴うため、iPS細胞を用いた再生医療は、失われた組織
を補充し、機能的な神経接続を再構築する大きな可能性を秘めています。中国と米国を
含むグローバルな規制当局が、この種の革新的な細胞治療を迅速に市場に投入しようと
する動きは、満たされていない医療ニーズが高い領域でのブレークスルーへの期待を示
しています。



今後の展望

今回のシリーズC資金調達は、hNPC01のさらなる臨床開発、特に第2相および第3相試
験への移行を強力に推進するものです。加えて、商業規模での生産体制を確立するため
の準備も進められるため、将来的な製品化に向けた重要なステップとなります。FDAの
Fast TrackおよびRMAT指定は、同社が規制当局との協力を強化し、承認プロセスを加速
させる上で有利な立場にあることを示しています。Hopstem Biotechは、hNPC01が脳卒
中およびTBI後遺症患者の生活の質を大幅に改善する初の細胞治療薬の一つとなること
を目指しており、その今後の臨床結果と商業化戦略に大きな期待が寄せられています。
この進展は、iPSC由来神経細胞治療の分野における中国企業のグローバルな競争力を示
すものでもあります。

元記事: https://flcube.com/?p=72188

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=72188


#58 MerckがシンガポールのBioRelianceラボを拡張、ア
ジア太平洋地域初の細胞株特性評価・GMP NGS機能を提
供

概要

Merckは、シンガポールのBioRelianceラボを拡張し、アジア太平洋地域における分析

およびバイオセーフティ試験サービスを強化します。拡張された施設は、アジア太平
洋地域で初となるBioReliance細胞株特性評価とGMP（適正製造規範）次世代シーケン
シング（NGS）機能を提供します。加えて、Blazarのような迅速なウイルス検出のため

の高度な分子生物学的手法も導入し、バイオ医薬品業界の分子手法や動物不使用試験
への移行をサポートします。これは、地域全体のバイオ医薬品開発と品質管理を加速
させる重要なインフラ投資となります。

公開日 2026年08月12日  BioPharma APAC  シンガポール



詳細

主要成果

Merck社は、シンガポールのBioRelianceラボを拡張し、アジア太平洋地域における分析
およびバイオセーフティ試験サービスを大幅に強化すると発表しました。この拡張によ
り、同施設はアジア太平洋地域で初めて、BioReliance細胞株特性評価とGMP（適正製造
規範）に準拠した次世代シーケンシング（NGS）の機能を提供できるようになります。
この投資は、バイオ医薬品業界が品質管理において分子生物学的手法や動物不使用試験
へと移行する動きを強力にサポートするものです。

技術・臨床詳細

拡張されたBioRelianceラボは、細胞株の包括的な特性評価サービスを提供し、治療薬と
して使用される細胞の同一性、純度、安定性を保証します。GMP NGS機能の導入は、
ウイルス検出、細胞株の遺伝的安全性評価、および未知の汚染物質のスクリーニングに
おいて、これまでの手法よりも高感度かつ網羅的な分析を可能にします。特に、Blazar

のような迅速なウイルス検出のための先進的な分子生物学的手法の統合は、製品のリリ
ース時間を大幅に短縮し、製造のボトルネックを解消することに貢献します。これらの
技術は、細胞・遺伝子治療製品を含む複雑なバイオ医薬品の品質管理において、より効
率的かつ信頼性の高いソリューションを提供するために不可欠です。動物試験に代わる
in vitroアッセイの開発も進められており、規制当局の要件を満たしつつ、試験の倫理的
側面と効率性を向上させます。

背景・業界文脈

バイオ医薬品の製造は、その複雑性から、厳格な品質管理とバイオセーフティ試験が不
可欠です。細胞・遺伝子治療のような新しいモダリティの台頭により、これらの試験の
重要性はさらに高まっています。アジア太平洋地域は、バイオ医薬品の研究開発と製造
において急速に成長しているハブであり、この地域での高度な試験能力への需要が高ま
っています。しかし、専門的なGMP対応ラボと技術の供給は依然として限られていまし
た。Merckによるこの投資は、この地域のインフラギャップを埋め、地域のバイオファ
ーマエコシステムを支援するための重要なステップとなります。



今後の展望

シンガポールBioRelianceラボの拡張は、アジア太平洋地域全体のバイオ医薬品開発と製
造において、品質管理の基準を引き上げ、イノベーションを加速させるでしょう。地域
内の企業は、より高度で迅速な試験サービスにアクセスできるようになり、これにより
新薬開発のタイムラインが短縮され、市場投入までのプロセスが効率化されます。
Merckは、この拡張を通じて、バイオ医薬品のグローバルサプライチェーンにおける重
要な役割を強化し、患者が安全で効果的な治療法に迅速にアクセスできるよう貢献して
いく方針です。特に、NGSのような分子生物学的手法の普及は、将来の規制要件の進化
に対応し、より堅牢な品質保証体制を構築するための鍵となります。

元記事: https://biopharmaapac.com/news/19/8304/merck-expands-singapore-bioreliance-lab-with-first-

cell-line-characterisation-and-gmp-ngs-capabilities-in-asia-pacific.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://biopharmaapac.com/news/19/8304/merck-expands-singapore-bioreliance-lab-with-first-cell-line-characterisation-and-gmp-ngs-capabilities-in-asia-pacific.html
https://biopharmaapac.com/news/19/8304/merck-expands-singapore-bioreliance-lab-with-first-cell-line-characterisation-and-gmp-ngs-capabilities-in-asia-pacific.html


#59 自家細胞治療の原材料変動性課題克服：リスクベース
の管理戦略と分散型製造

概要

自家細胞治療薬の製造において、原材料の変動性は製品の一貫性と品質に大きな課題
をもたらします。これを克服するためには、重要な原材料を特定し、サプライヤーを
厳格に評価し、機能的仕様と試験を定義するリスクベースの段階に応じた管理戦略が

不可欠です。また、物流遅延によるリスクを軽減するため、分散型製造やポイントオ
ブケア製造アプローチが有望な解決策として注目されており、細胞治療の商業化にお
けるボトルネックを解消する鍵となります。

公開日 2026年08月07日  PharmTech  国際



詳細

主要成果

自家（オートロガス）養子細胞治療薬の製造において、原材料の変動性は製品の品質と
一貫性を確保する上で最も大きな課題の一つです。この記事は、この課題を克服するた
めに、重要な原材料の特定、サプライヤーの厳格な評価、および機能的仕様と試験の明
確な定義を含む、リスクベースかつ段階に応じた管理戦略の重要性を強調しています。
また、物流上の遅延に関連するリスクを軽減するための分散型製造およびポイントオブ
ケア製造アプローチが、潜在的な解決策として注目されています。

技術・臨床詳細

自家細胞治療では、患者自身の細胞（多くはT細胞）が原材料となるため、患者間の生
理的差異、疾患状態、前治療の影響により、原材料の品質と量に大きな変動が生じま
す。この変動性は、最終製品の有効性と安全性に直接影響を及ぼす可能性があります。
これを管理するためには、製造プロセスの早期段階から厳格な原材料管理戦略を導入す
ることが不可欠です。具体的には、サプライヤーとの密接な連携により、ロット間の変
動が最小限に抑えられた高品質な試薬や培地を調達すること、そしてそれらの原材料に
対して包括的な品質管理試験を実施することが求められます。さらに、最終製品の均一
性と品質を保証するための、頑健なインプロセス管理（IPC）と最終製品のリリース試
験が不可欠です。分散型製造モデルは、製造施設を患者の近くに配置することで、原材
料の輸送時間とコストを削減し、同時に物流上の課題（例：細胞の生存率低下）を軽減
する利点があります。ポイントオブケア製造はさらに一歩進んで、医療機関内で細胞治
療薬を製造することを可能にし、より迅速な治療提供と個別化された対応を可能にしま
す。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法のような自家細胞治療は、特定の血液がんにおいて目覚ましい臨床成果
を上げてきましたが、その複雑な製造プロセスと、患者ごとに異なる原材料の特性が商
業化の大きな障壁となってきました。特に、細胞の採取から患者への再投与までの「血
管から血管へ」のタイムラインを短縮し、製造コストを最適化することは、業界全体の
優先事項です。規制当局も、原材料管理の重要性を認識しており、製造業者に対して堅
牢な品質管理システムの構築を求めています。現在の集中型製造モデルでは、長距離輸
送による細胞品質の低下や、製造能力のボトルネックが問題となっています。



今後の展望

自家細胞治療の商業的成功は、原材料変動性の管理能力に直接的に依存します。リスク
ベースの管理戦略は、規制要件を満たしつつ、効率的な製造プロセスを確立するための
基盤を提供します。分散型およびポイントオブケア製造アプローチは、将来の細胞治療
製造における重要なトレンドとなるでしょう。これらのモデルは、サプライチェーンの
複雑さを軽減し、患者への治療アクセスを改善し、最終的には治療コストの削減にも寄
与する可能性があります。今後、これらの製造戦略がさらに成熟し、技術的課題が克服
されることで、より多くの患者が自家細胞治療の恩恵を受けられるようになると期待さ
れます。業界は、自動化技術とデジタルソリューションの統合を通じて、製造プロセス
の標準化と効率化をさらに進めるでしょう。

元記事: https://www.pharmtech.com/view/overcoming-raw-material-variability-challenges-for-

autologous-adoptive-cell-therapies

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.pharmtech.com/view/overcoming-raw-material-variability-challenges-for-autologous-adoptive-cell-therapies
https://www.pharmtech.com/view/overcoming-raw-material-variability-challenges-for-autologous-adoptive-cell-therapies


#60 Liv Hospitalが詳細解説：CAR-T細胞製造のステップ
バイステップガイドと革新

概要

Liv Hospitalは、CAR-T細胞製造の包括的なステップバイステップガイドを公開しまし
た。このガイドは、白血球アフェレーシスからT細胞の濃縮・活性化、遺伝子改変、ex

vivo増殖、最終製剤化までの全プロセスを網羅しています。製品の安全性と有効性を

保証するための、滅菌性、同一性、力価アッセイ、生存率などの品質管理およびリリ
ース試験の重要性が強調されています。また、患者ニーズに応えるための迅速製造タ
イムラインや、1日製造のような革新技術の重要性も指摘しており、CAR-T療法の提供

を加速させます。

公開日 2026年08月11日  Liv Hospital  トルコ



詳細

主要成果

Liv Hospitalは、CAR-T細胞製造の複雑なプロセスを詳細に解説するステップバイステッ
プガイドを発表しました。このガイドは、白血球アフェレーシスから最終製剤化に至る
まで、CAR-T細胞療法の製造における各主要段階を網羅しており、製品の安全性と有効
性を保証するために不可欠な品質管理およびリリース試験の重要性を強調しています。

技術・臨床詳細

CAR-T細胞の製造プロセスは、以下の主要なステップで構成されます。

1. **白血球アフェレーシス**: 患者から血液を採取し、特定の白血球（T細胞前駆体を含
む）を分離します。

2. **T細胞の濃縮と活性化**: 分離されたT細胞を目的の細胞集団に濃縮し、その後、
CD3/CD28抗体ビーズなどの刺激剤を用いて活性化させ、増殖・遺伝子改変の準備をし
ます。

3. **遺伝子改変**: 活性化されたT細胞に、CAR（キメラ抗原受容体）遺伝子を導入しま
す。これは、多くの場合、レンチウイルスベクターやアデノ随伴ウイルスベクターを用
いて行われ、T細胞が腫瘍細胞上の特定の抗原を認識し攻撃する能力を獲得します。

4. **ex vivo増殖**: 遺伝子改変されたCAR-T細胞を、制御された条件下で大規模に増殖させ
ます。このステップは、治療に必要な十分な細胞数を得るために重要です。

5. **最終製剤化**: 増殖されたCAR-T細胞は、凍結保存され、患者への投与前に最終製剤化
されます。

各ステップにおいて、滅菌性試験、細胞の同一性確認、力価アッセイ（抗腫瘍活性の測
定）、および細胞生存率の評価を含む厳格な品質管理試験が実施されます。これによ
り、高品質で安全かつ有効なCAR-T細胞製品が製造されます。近年では、患者への治療
アクセスを早めるため、製造期間を短縮する「ワンデー製造」のような革新的なアプロ
ーチが注目されています。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、難治性の血液がん患者に劇的な効果をもたらしましたが、その複雑
で個別化された製造プロセスは、高コストと長い製造期間という課題を抱えています。
特に自家CAR-T細胞療法では、患者ごとに製造が行われるため、品質の一貫性、サプラ
イチェーンの管理、および製造能力の確保が大きな問題となります。これらの課題を克
服し、より多くの患者に治療を届けるためには、製造プロセスの効率化、自動化、およ
び迅速化が不可欠です。Liv Hospitalのような医療機関が製造プロセスに関する詳細な情
報を提供することは、業界全体の知識共有と技術革新に貢献します。

今後の展望

CAR-T細胞製造における技術革新は、治療のアクセス性と効果を向上させる上で極めて
重要です。迅速製造技術の導入は、患者の待ち時間を短縮し、病状の悪化を防ぐ上で大
きなメリットをもたらします。将来的には、より簡素化された「オフザシェルフ」型
（他家）CAR-T細胞療法の開発や、in vivoでのCAR-T細胞生成技術の進展が期待されて
います。品質管理の継続的な改善と、製造コストの削減も、CAR-T療法がより広範な患
者集団に普及するための鍵となります。Liv Hospitalのガイドは、これらの進展の基盤と
なる基本的な製造原理と品質保証の重要性を再確認させるものです。

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

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/autologous-car-t-therapy-manufacturing/


#61 PTC TherapeuticsとEli Lillyが破産したSangamo社の
資産を総額2.64億ドルで買収、希少疾患パイプラインを強
化

概要

PTC TherapeuticsとEli Lillyは、破産した遺伝子編集バイオテクノロジー企業Sangamo社

の事業の一部を、総額最大2億6,400万ドルで競売により買収する予定です。PTC

Therapeuticsは、Sangamo社のファブリー病治療薬候補isaralgagene civaparvovec

（ST-920）を1億1,100万ドルの前払い金と潜在的なマイルストーン支払いによって取

得します。この買収は、両社が希少疾患の遺伝子治療パイプラインを強化する戦略的
な動きであり、難治性疾患の治療開発を加速させるでしょう。

公開日 2026年08月13日  Endpoints News  アメリカ



詳細

主要成果

PTC Therapeutics社とEli Lilly社は、破産手続き中の遺伝子編集バイオテクノロジー企業
Sangamo社の事業の一部を、競売を通じて総額最大2億6,400万ドルで買収することにな
りました。この取引により、PTC Therapeutics社は特に、Sangamo社のファブリー病治
療薬候補であるisaralgagene civaparvovec（ST-920）を1億1,100万ドルの前払い金と潜
在的なマイルストーン支払いで取得することになります。

技術・臨床詳細

Isaralgagene civaparvovec（ST-920）は、ファブリー病の治療を目的とした治験中の遺
伝子治療薬です。ファブリー病は、α-ガラクトシダーゼA（α-Gal A）酵素の欠損によっ
て引き起こされる遺伝性疾患であり、臓器の損傷や深刻な症状を引き起こします。ST-

920は、患者の細胞に機能的なα-Gal A遺伝子を導入することで、酵素の活性を回復さ
せ、病気の進行を遅らせるか、停止させることを目指します。この遺伝子治療薬は、ア
デノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用いて遺伝子を体内の標的細胞に送達するインビ
ボ（in vivo）アプローチを採用しています。PTC Therapeuticsがこのパイプライン資産
を取得することは、同社が希少疾患、特に遺伝子治療分野でのポートフォリオを強化す
る戦略的な動きを示しています。

背景・業界文脈

近年、遺伝子治療は遺伝性疾患の治療において大きな進展を遂げていますが、開発には
高いコストとリスクが伴います。Sangamo社はジンクフィンガーヌクレアーゼ（ZFN）
という遺伝子編集技術のパイオニアでしたが、臨床開発の課題や資金調達の難航により
破産に至りました。しかし、その保有する有望なパイプライン資産は、他の大手製薬企
業にとって魅力的なターゲットとなります。今回の買収は、製薬業界におけるパイプラ
イン強化と競争環境の変化を示す典型的な事例であり、特に希少疾患領域での遺伝子治
療への関心の高まりを反映しています。



今後の展望

PTC TherapeuticsによるST-920の買収は、ファブリー病患者に対する革新的な治療法の
開発を加速させる可能性を秘めています。PTCは希少疾患治療薬の開発と商業化におい
て実績があり、ST-920を既存のパイプラインに統合することで、その開発を効率的に推
進できるでしょう。Eli Lillyによるその他のSangamo資産の買収も、それぞれの専門領域
における遺伝子治療開発を強化するものと見られます。このM&Aは、破産した企業の
有望な資産が、新たな大手企業の戦略的ポートフォリオの一部となり、結果として患者
に新しい治療法を届ける可能性を高めるという、バイオ医薬品業界における重要なプロ
セスを示しています。今後、ST-920の臨床開発の進捗と、買収された技術プラットフォ
ームが他の疾患治療にどのように応用されるかが注目されます。
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