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今週のキーワード

iPSC/遺伝子治療
臨床進展と製造・規制の課題

25
件

総記事数

4
カ国

対象国

90
%

心機能改善

87
%

HAE発作減少

今週の全25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 心血管疾患EVs 学術レビ
ュー

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

マサチューセッツ総合病院が、細胞外小胞（EVs）の
心血管疾患診断・治療における有望性をレビュー。幹
細胞由来EVsの応用研究が進む。

#02
3Dバイオプリンティン
グ

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

3Dバイオプリンティングが腫瘍オルガノイドと骨組織
再生スフェロイド構築に革新。個別化がん治療や骨欠
損治療への応用期待。

#03 稀少疾患iPSC/遺伝子 臨床進捗
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

●

住友ファーマの網膜色素変性症iPSC療法がフェーズI/I
Ia開始。小児難聴遺伝子治療も臨床試験段階に進み、
稀少疾患治療に期待。

#04 Editas決算好調 企業決算
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

Editas MedicineがQ2決算で収益を大幅に上回り株価
上昇。遺伝子編集パイプラインへの投資家関心が高ま
る。

#05 1型糖尿病iPSC療法 臨床進捗
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

Vertexが1型糖尿病iPSC膵島細胞療法VX-880の第3相
試験を開始。患者のインスリン非依存性達成に大きな
期待。

#06 CASGEVY適応拡大 製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Vertexの遺伝子治療薬CASGEVYがFDAから小児患者
への適応拡大承認。売上も急増し、希少血液疾患治療
に貢献。

#07 HAE遺伝子治療成功 臨床進捗
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Intelliaの遺伝性血管性浮腫治療薬lonvo-zが第3相試
験で月間発作87%減少。2027年前半の米国発売を目
指す。

#08 ATTR遺伝子治療 臨床進捗
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Intelliaのトランスサイレチンアミロイドーシス治療薬
nex-zの第3相試験臨床ホールドがFDAにより解除され
、登録再開。

#09 PD iPSC療法第3相 臨床進捗
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

BlueRockのパーキンソン病iPSC由来ドーパミン神経
細胞療法が第3相試験に移行。初期データで運動機能
改善。

#10 眼疾患iPSC療法 臨床進捗
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
BayerがBlueRockの遺伝性眼疾患向けiPSC由来光受
容細胞療法OpCT-001のCLARICO研究を継続支援。

#11 アロジェニックCAR-T 臨床進捗
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

Allogeneのリンパ腫治療CAR-T細胞療法cema-celがF
DAのRMAT/Fast
Track指定獲得。第2相でMRD陰性率58.3%達成。

#12 iPSC由来NK細胞 市場レポ
ート

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

DelveInsightレポートによると、iPSC由来NK細胞療
法パイプラインに12社以上が参入。Century
TherapeuticsとFate Therapeuticsがリード。
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# 記事タイトル 種別 技術
新規性

実用化
距離

市場
インパクト

データ
信頼性

日本
関連度 一行サマリ

#13 iPSC心筋細胞 中国 学術論文
●●●●

●
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○

中国・南京鼓楼病院がiPSC由来心筋細胞で心不全患者
90%の心機能を有意に改善。Nature
Medicine誌に発表された画期的な成果。

#14 骨再生3Dプリント 学術成果
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○

Penn Stateチームが3Dバイオプリンティングで骨組
織再生と血管新生を促進するスフェロイドの基盤を確
立。

#15 次世代バイオインク 学術レビ
ュー

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

3Dバイオプリンティング用次世代バイオインクの進歩
が組織工学と薬物発見に新たな機会を創出。生体模倣
性と機能性向上に期待。

#17 固形がんCAR-T会議 会議アジ
ェンダ

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

2026年癌研究開発会議でCAR-T細胞療法の固形がん
適用拡大に向けたデザイン改善、製造最適化、安全性
戦略が議論される。

#18 In Vivo CRISPR会議 会議アジ
ェンダ

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

2026年「In Vivo CRISPR
Medicine」シンポジウムが開催。in
vivoゲノム編集の商業化と大規模展開へ焦点。

#19 ロジックCAR-T 学術提唱
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

Moffitt Cancer CenterのYvonne Chen博士が、固形
がん向けロジックゲート型CAR-T細胞再設計による腫
瘍微小環境克服戦略を提唱。

#20 Genglycos承認 製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

UltragenyxのGenglycosが糖原病Ia型初の遺伝子治療
薬としてFDA迅速承認。10年間の市販後モニタリング
を要請。

#21 Genglycos承認 製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●●

○
●●○○

○

UltragenyxのGenglycosがGSDIaに対する初の遺伝子
治療薬としてFDA承認。自社製造と長期市販後モニタ
リングを強化。

#22 iPSC製造の道 解説記事
●●○○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

Cellistic CTOが日本のiPSC製品暫定承認に触れ、iPSC
細胞治療の商業規模製造におけるスケーラビリティ、
再現性、コスト課題を解説。

#23 PD iPSCファスト 臨床進捗
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Xellsmartがパーキンソン病向けiPSC由来細胞療法でF
DAファストトラック指定を獲得。中枢神経疾患パイ
プラインを加速。

#24 FDA CGTガイダンス 規制情報
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○

FDAが細胞・遺伝子治療製品開発に関するFAQ最終ガ
イダンスを公開。規制審査、CMC、安全性モニタリン
グを明確化。

#25 エクソソーム製造 企業提携
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

NurExoneがMade ScientificとGMPエクソソーム製造
提携。2027年上半期に初バッチ目標で米国市場参入
を加速。

#26 FDA GDUFA/PDUFA 規制情報
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○

FDAがGDUFA/PDUFA再承認草案を公開。細胞・遺伝
子治療プログラム強化とリアルワールドエビデンス活
用をコミット。

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

❶ iPSC由来心筋細胞で心不全が90%改善。この画期的な成果は、あなたの会社の再生医療戦略にどの
ような影響を与えますか？
中国・南京鼓楼病院がiPSC由来心筋細胞で心不全患者の心機能を有意に改善したとNature Medicine誌に発表しました（
#13）。これは心臓再生医療におけるブレークスルーであり、既存の治療法を根本から変える可能性を秘めています。貴
社は、この技術の応用範囲や市場投入時期をどう評価し、自社の研究開発や事業ポートフォリオにどう組み込むべきでし
ょうか？

❷ 遺伝子治療薬のFDA承認が相次ぎ、製造と市販後モニタリングの重要性が増しています。自社の製造
体制や品質管理は、このグローバルな規制強化に対応できていますか？
Vertexの遺伝子治療薬CASGEVYがFDA適応拡大承認を受け（#06）、UltragenyxのGenglycosも迅速承認されました（
#20, #21）。FDAは長期の市販後モニタリングや自社製造による品質一貫性を重視しています（#24, #26）。細胞・遺
伝子治療製品の複雑な製造プロセスと厳格な規制要件に対し、貴社の製造・品質管理部門は十分な準備ができているでし
ょうか？

❸ 日本企業がリードするiPSC技術が、海外でパーキンソン病や眼疾患の臨床試験に進展。このスピー
ド感に追随し、競争優位性を維持するための具体的な戦略はありますか？
BlueRock Therapeuticsのパーキンソン病iPSC療法が第3相試験に移行し（#09）、日本の住友ファーマも網膜色素変性
症iPSC療法で臨床マイルストーンを達成しています（#03）。iPSC技術の商業化には製造のスケーラビリティが課題と指
摘される中（#22）、海外勢の臨床開発は加速しています。貴社は、このグローバルな競争環境で日本のiPSC技術の優位
性をどう維持し、市場機会を捉えるべきでしょうか？

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」

日本企業にとっての「機会 vs 脅威」マトリクス

機会大・脅威小 機会大・脅威大

影響小（参考） 脅威大・機会小

←
 機

会
 →

← 脅威 →

iPSC心筋
PD iPSC

1型DM iPSC

遺伝子治療iPSC製造

FDA規制3DBP

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● iPSC心筋 注意 心不全治療のブレイクスルー 中国の技術優位性確立

● PD iPSC 注意 神経疾患根本治療 日本の競争激化
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● 1型DM iPSC 注意 慢性疾患の根本治療 免疫抑制課題

● 遺伝子治療 注意 希少疾患市場拡大 高額薬価と製造課題

● iPSC製造 機会大 製造技術の標準化 —

● FDA規制 脅威大 — 開発・製造コスト増

● 3DBP 参考 新規材料開発 —
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深掘り ① ― 中国発iPSC心筋細胞、心不全治療に画期的な成果
#13 | 2026/08/20 | South China Morning Post | 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●●●●○

中国・南京鼓楼病院が、iPSC由来心筋細胞を注入された心不全患者の90%で12ヶ月後に心機能が著しく改善したとNat
ure Medicine誌に発表しました。これは、死滅した心筋細胞を再生し、損傷した心臓機能を根本的に回復させる幹細胞
技術の強力な可能性を示すものです。対照群と比較して統計的に有意な改善が見られ、重症心不全に対する新たな治療
選択肢として大きな期待が寄せられています。

この治療法は、iPSCの無限の増殖能力と分化能力を活用し、ドナー細胞不足の課題を克服する可能性を秘めています。
左室駆出率（LVEF）などの心機能指標が改善し、安全性プロファイルも許容範囲内と報告されています。中国は近年、
幹細胞研究と再生医療の臨床応用で急速な発展を遂げており、今回の成果は国際的にもその貢献が認められたことを意
味します。

▶ 技術者の視点

【数値の妥当性】Nature Medicine誌掲載という点でデータ信頼性は極めて高いですが、第2相試験であ
り、長期的な細胞の生着と機能維持、免疫原性、そして大規模な患者集団での有効性・安全性の検証が
今後の焦点です。90%改善という数値は非常に画期的ですが、対象患者の重症度や背景因子も詳細に分
析する必要があります。 【未解決課題】免疫拒絶反応の制御、移植細胞の腫瘍化リスク、そして商業規
模での高品質な心筋細胞の安定供給と製造コストが大きな課題です。心臓への細胞送達方法の最適化も
重要です。 【日本企業への機会】iPSC技術は日本がリードする分野であり、この成果は心臓再生医療へ
の応用を加速させる大きな機会です。共同研究や技術提携を通じて、中国の臨床応用ノウハウを学ぶこ
とも考えられます。 【日本企業への脅威】中国がiPSC臨床応用で急速に先行している現状は、日本の競
争優位性を脅かす可能性があります。特に、大規模な臨床試験を迅速に進める能力は注目すべき点です
。 【次のアクション】R&D;部門は、この論文の詳細を精査し、自社の心臓再生研究への応用可能性と
、中国の研究機関との連携可能性を検討すべきです。経営企画部門は、中国の再生医療市場の動向と規
制環境の変化を継続的にモニタリングし、国際戦略に反映させる必要があります。

深掘り ② ― パーキンソン病iPSC療法、第3相試験へ移行し運動機能改善
#09 | 2026/08/16 | RegenMed Review | 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●●●●●

BlueRock TherapeuticsのiPSC由来ドーパミン神経細胞療法bemdaneprocelが、パーキンソン病治療薬として第3相試
験exPDite-2に移行します。これまでのフェーズ1試験の36ヶ月データでは、患者のオフ状態運動スコアに臨床的に意
味のある改善が見られ、煩わしいジスキネジアがない「良好なオン」時間が増加しました。PETデータにより、免疫抑
制中止後も移植細胞の生着が確認されており、神経疾患に対するiPSC細胞治療の長期的な有効性を示す画期的な成果で
す。

bemdaneprocelは、健常なヒトiPS細胞から分化誘導されたドーパミン産生神経細胞の前駆細胞を脳に移植する治療法
です。免疫抑制を中止しても細胞が生着し続けるという発見は、長期的な治療効果と患者の負担軽減において重要な意
味を持ちます。BlueRockはBayerの子会社として、神経学、心臓病学、免疫学分野でiPSC技術をリードしており、今回
の進展は治療オプションが限られるパーキンソン病患者に新たな希望をもたらします。
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▶ 技術者の視点

【数値の妥当性】フェーズ1試験の36ヶ月データで運動機能改善が示されたことは非常に有望ですが、
第3相試験での大規模な検証が不可欠です。PETデータによる細胞生着確認は客観性が高く、免疫抑制中
止後も効果が持続する可能性は画期的です。 【未解決課題】長期的な安全性、特に腫瘍化リスクの完全
な排除、免疫抑制療法の最適化、そして細胞の脳内への精密な送達技術の確立が課題です。また、治療
効果の個人差や、疾患進行度による効果の違いも詳細に評価する必要があります。 【日本企業への機会
】iPSC技術は日本が発祥であり、この分野での研究開発は日本の強みです。パーキンソン病は日本でも
患者が多く、この技術の進展は日本の再生医療産業にとって大きな機会となります。関連する細胞培養
技術や品質管理技術の輸出も視野に入ります。 【日本企業への脅威】海外企業がiPSC技術の臨床応用と
商業化を加速させており、日本の研究成果が海外で先に実用化されるケースが増えています。製造技術
や臨床開発のスピードで後れを取ると、国際競争力を失う可能性があります。 【次のアクション】R&D
;部門は、BlueRockの第3相試験の進捗を綿密に追跡し、自社の神経疾患iPSC研究へのフィードバック
を行うべきです。製造部門は、iPSC由来細胞の大量生産技術と品質管理システムの開発にさらに投資し
、商業化に向けた準備を加速させる必要があります。
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深掘り ③ ― Vertexの遺伝子治療薬CASGEVY、小児患者へ適応拡大承認
#06 | 2026/08/20 | ScanX | 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●●●○○

Vertex Pharmaceuticalsの遺伝子治療薬CASGEVY（エキサガムグロゲン・オートテムセル）が、鎌状赤血球症および
輸血依存性βサラセミアの2歳以上の患者に対し、米国FDAから適応拡大承認を受けました。これにより、米国で新たに
約5,500人の小児患者がこの革新的な治療の対象となり、CASGEVYは両疾患における2歳以上の小児に承認された初の
遺伝子治療薬となりました。

CASGEVYは第2四半期に7640万ドルの収益を上げ、前期比78.1%増、前年同期比151.3%増を記録しており、販売は
好調に推移しています。CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いた自家細胞療法であり、患者自身の造血幹細胞を体外で
編集し、疾患の根本原因にアプローチします。Vertexは現在75以上の承認された治療センターを運営しており、サウジ
アラビアと英国でも規制審査が進行中です。

▶ 技術者の視点

【数値の妥当性】FDA承認済みであり、売上データも具体的なため、信頼性は非常に高いです。小児患
者への適応拡大は、アンメットメディカルニーズの高さと、治療効果の確実性を示唆しています。売上
急増は、市場がこの高額な治療法を受け入れ始めている証拠です。 【未解決課題】高額な治療費（数億
円）が患者アクセスを制限する可能性があり、保険償還制度の整備が重要です。また、自家細胞療法で
あるため、製造の複雑性、リードタイム、治療センターの地理的偏在も課題です。長期的な安全性と効
果の持続性に関するデータ蓄積も引き続き求められます。 【日本企業への機会】遺伝子治療市場は急速
に拡大しており、日本企業がこの分野に参入する大きな機会です。特に、遺伝子編集技術、細胞培養技
術、ウイルスベクター製造などの関連技術開発や、CDMOとしての役割が期待されます。希少疾患に対
する治療法の開発は、アンメットニーズに応える社会貢献にも繋がります。 【日本企業への脅威】海外
企業が遺伝子治療の商業化で先行しており、日本市場への参入も加速する可能性があります。日本の規
制当局の承認プロセスや保険償還制度がグローバルなスピードに対応できない場合、国内患者へのアク
セスが遅れる脅威があります。 【次のアクション】経営企画部門は、遺伝子治療市場の動向とCASGEV
Yの商業戦略を詳細に分析し、自社の事業戦略に反映させるべきです。R&D;部門は、CRISPR遺伝子編
集技術の応用研究を強化し、新たな疾患領域への展開を検討。調達部門は、遺伝子治療製品のサプライ
チェーンにおけるリスクと機会を評価し、戦略的なパートナーシップを模索すべきです。

その他の注目記事
Intellia Therapeutics、遺伝性血管性浮腫治療薬lonvo-zの第3相試験で月間発作87%減少、62%の患者で発作消失を達成 (The Motley Fool)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

in vivo遺伝子編集治療薬が第3相試験で劇的な効果を示し、2027年前半の市場投入を目指す。単回投与で持続効果が期
待され、遺伝性疾患治療のパラダイムを変革する可能性。

Cellistic CTOが日本の心臓疾患・パーキンソン病向け製品暫定承認に触れ、iPSC細胞治療の商業規模製造への道のりを解説 (The Medicine Maker)
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○

日本のiPSC製品承認事例に言及しつつ、商業規模製造におけるスケーラビリティ、再現性、コスト効率の課題を指摘。
製造技術の革新がiPSC治療普及の鍵。

FDAが細胞・遺伝子治療製品開発に関するFAQ最終ガイダンスを公開、規制審査・CMC・安全性モニタリングを明確化 (RAPS)
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

CGT製品開発企業にとって必須のFDA最終ガイダンス。CMC、安全性モニタリング、規制審査の明確化は、日本企業の
米国市場参入戦略に直接影響。

Vertex Pharmaceuticals、1型糖尿病iPSC膵島細胞療法VX-880の第3相試験を開始、患者のインスリン非依存性達成に大きな期待 (Facebook (Breakthrough
T1D))
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技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

iPSC由来膵島細胞移植により1型糖尿病患者のインスリン非依存性を達成。慢性疾患の根本治療に向けた画期的な進展
だが、免疫抑制の課題は残る。

Allogene Therapeutics、リンパ腫治療の遺伝子編集細胞療法cema-celがFDAのRMATおよびFast Track指定を獲得、第2相試験でMRD陰性率58.3%を達成
(PRISM MarketView)
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

アロジェニックCAR-T細胞療法がFDAの迅速審査指定を獲得し、リンパ腫治療で有望な結果。オフザシェルフ型CAR-T
の商業化を加速する動き。
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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;】中国のiPSC心筋細胞研究（#13）の詳細をNature
Medicineで確認し、自社の心臓再生研究への応用可能性を検討。

• 【経営企画】FDAのCGT製品開発ガイダンス（#24,
#26）を精査し、米国市場参入戦略における規制要件への対応状況を評価。

▍短期（1ヶ月）
• 【製造部門】iPSC細胞治療の商業規模製造に関する課題（#22）を分析し、スケーラビリティ、再現性、コス
ト効率改善のための技術ロードマップを策定。

• 【R&D;】パーキンソン病iPSC療法（#09,
#23）の最新臨床データを継続的に追跡し、自社の中枢神経疾患パイプラインへの示唆を抽出。

• 【調達】遺伝子治療薬の製造サプライチェーン（#06, #20,
#21）におけるCDMO選定基準とリスク評価を更新。

▍中長期（四半期〜）
• 【経営企画】iPSC/遺伝子治療分野におけるグローバルな競争環境（特に中国の台頭）を分析し、日本企業の国
際競争力強化に向けたM&A;や提携戦略を検討。

• 【R&D;】in vivo遺伝子編集技術（#07, #08,
#18）のデリバリーシステムと安全性に関する研究動向を注視し、次世代治療法の基盤技術開発を推進。

• 【材料開発】3Dバイオプリンティング用バイオインク（#02, #14,
#15）の機能性向上に向けた新規材料開発を加速し、組織工学分野への貢献を目指す。

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 | 2026-08-22
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#01 マサチューセッツ総合病院、心血管疾患の診断・治療に細胞外小胞（EVs）の有望性を発表

#02 3Dバイオプリンティング技術、腫瘍オルガノイドモデル構築と骨組織再生に革新をもたらす

#03 稀少疾患向け再生医療・遺伝子治療、網膜色素変性症のiPSC療法と小児難聴の遺伝子治療で新た

な臨床マイルストーン

#04 Editas Medicine、Q2決算で収益を大幅に上回り株価14.4%上昇、遺伝子編集パイプラインに投
資家の注目集まる

#05 Vertex Pharmaceuticals、1型糖尿病iPSC膵島細胞療法VX-880の第3相試験を開始、患者のイン
スリン非依存性達成に大きな期待

#06 Vertex Pharmaceuticals、遺伝子治療薬CASGEVYのFDA適応拡大承認で小児患者5,500人に対

応、売上も急増

#07 Intellia Therapeutics、遺伝性血管性浮腫治療薬lonvo-zの第3相試験で月間発作87%減少、
62%の患者で発作消失を達成

#08 Intellia Therapeutics、トランスサイレチンアミロイドーシス治療薬nex-zの第3相試験の臨床ホ
ールドがFDAにより解除

#09 BlueRock Therapeutics、パーキンソン病iPSC由来ドーパミン神経細胞療法bemdaneprocelの
第3相試験に移行、初期データで運動機能改善

#10 BlueRock Therapeutics、遺伝性眼疾患向けiPSC由来光受容細胞療法OpCT-001のCLARICO眼
科研究でBayerが継続支援

#11 Allogene Therapeutics、リンパ腫治療の遺伝子編集細胞療法cema-celがFDAのRMATおよび

Fast Track指定を獲得、第2相試験でMRD陰性率58.3%を達成

#12 DelveInsightレポート：iPSC由来NK細胞療法パイプラインに12社以上が参入、Century
TherapeuticsとFate Therapeuticsがリード

#13 中国・南京鼓楼病院、iPSC由来心筋細胞で心不全患者90%の心機能を有意に改善、Nature
Medicine誌に発表

#14 Penn Stateチーム、3Dバイオプリンティングで骨組織再生と血管新生を促進するスフェロイド

の基盤を確立

#15 3Dバイオプリンティング用次世代バイオインクが組織工学と薬物発見に新たな機会を創出

#17 2026年癌研究開発会議でCAR-T細胞療法の固形がん適用拡大に向けたデザイン改善、製造最適
化、安全性戦略が議論へ

#18 2026年「In Vivo CRISPR Medicine」シンポジウム、in vivoゲノム編集の商業化と大規模展開

へ焦点



#19 Moffitt Cancer CenterのYvonne Chen博士、固形がん向けロジックゲート型CAR-T細胞再設計
で腫瘍微小環境を克服する新戦略を提唱

#20 UltragenyxのGenglycos、FDAから糖原病Ia型初の遺伝子治療薬として迅速承認を取得、10年間

の市販後モニタリングを要請

#21 UltragenyxのGenglycos、GSDIaに対する初の遺伝子治療薬としてFDA承認取得 — 自社製造と
長期市販後モニタリングを強化

#22 Cellistic CTOが日本の心臓疾患・パーキンソン病向け製品暫定承認に触れ、iPSC細胞治療の商業
規模製造への道のりを解説

#23 Xellsmart、パーキンソン病向けiPSC由来細胞療法でFDAファストトラック指定を獲得、中枢神
経疾患パイプラインを加速

#24 FDAが細胞・遺伝子治療製品開発に関するFAQ最終ガイダンスを公開、規制審査・CMC・安全性
モニタリングを明確化

#25 NurExone、Made ScientificとのGMPエクソソーム製造提携で米国市場参入を加速、2027年上
半期に初バッチ目標

#26 FDAがGDUFA/PDUFA再承認草案を公開、細胞・遺伝子治療プログラム強化とリアルワールドエ
ビデンス活用をコミット



#01 マサチューセッツ総合病院、心血管疾患の診断・治療
に細胞外小胞（EVs）の有望性を発表

概要

マサチューセッツ総合病院の研究者らは、細胞外小胞（EVs）が心血管疾患の新たな診
断バイオマーカーおよび治療法となる可能性を強調するレビューを発表しました。EVs

は細胞間コミュニケーションを担い、心血管疾患における炎症、組織損傷、血管形成

などの重要なプロセスを反映する多様な生物学的分子を含みます。特に、幹細胞由来
EVsや操作されたEVsは、標的薬物送達システムとしての治療的応用が期待されていま
す。この研究は、世界的に主要な死因である心血管疾患に対する早期診断と革新的な

治療アプローチの開発に大きく貢献しうるものです。

公開日 2026年08月14日  Exosome-RNA.com  アメリカ



詳細

主要成果

マサチューセッツ総合病院の研究者らは、心血管疾患（CVD）における細胞外小胞
（EVs）の診断および治療応用の可能性を包括的にレビューし、EVsが細胞間シグナル伝
達の重要なメディエーターであることを強調しました。このレビューは、EVsが生体内
の複数のプロセスを反映するユニークなバイオマーカーとしての役割と、幹細胞由来
EVsやエンジニアードEVsを介した治療薬送達システムとしての未開拓な可能性を示して
います。

技術・臨床詳細

細胞外小胞（EVs）は、細胞から放出されるナノスケールの膜結合粒子で、その内部に
はタンパク質、脂質、核酸（miRNAなど）といった生物活性分子が豊富に含まれていま
す。これらのEVsは、標的細胞に特異的な情報を伝達することで、炎症の調節、組織損
傷の修復、血管新生の促進など、心血管系の生理的および病理的プロセスに深く関与し
ています。研究者らは、心血管疾患の早期診断のための非侵襲的なリキッドバイオプシ
ーバイオマーカーとしてEVsの可能性を探っており、特定のEVsカーゴが疾患の進行や治
療反応を予測するマーカーとなり得ると指摘しています。さらに、幹細胞由来のEVs
は、その再生能力や免疫調節特性から、心筋梗塞後の心臓修復や虚血再灌流傷害の軽減
など、様々なCVDに対する細胞フリー治療薬としての応用が期待されています。特定の
治療効果を持つ分子を搭載するために操作されたEVsは、従来の薬物送達の課題を克服
し、心臓組織への標的送達を実現する新たな道を開くものです。

背景・業界文脈

心血管疾患は依然として世界的な主要な死因であり、早期診断と効果的な治療法の開発
が喫緊の課題となっています。現在の診断マーカーや治療法には限界があり、より特異
的かつ効率的なアプローチが求められています。EVs研究の進展は、細胞生物学と再生
医療の交差点で新たなブレークスルーを生み出しており、特に心臓再生や血管新生とい
った複雑なプロセスを、細胞自体を移植することなく達成する可能性を提示していま
す。しかし、EVsの分離、特性評価、標準化、そしてGMP製造の課題は依然として残さ
れており、臨床応用に向けてはこれらの克服が不可欠です。



今後の展望

今後、EVsの臨床応用を進めるためには、標準化されたEVs分離・精製技術の確立、EVs

の生物学的機能とCVD病態における役割のさらなる解明、そして大規模な臨床試験を通
じた安全性と有効性の検証が不可欠です。幹細胞由来EVsやエンジニアードEVsを用いた
治療薬の開発は、個別化医療の進展にも繋がり、将来的には心血管疾患の治療パラダイ
ムを大きく変革する可能性を秘めています。

元記事: https://exosome-rna.com/extracellular-vesicles-show-promise-as-biomarkers-and-therapies-for-

cardiovascular-disease/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://exosome-rna.com/extracellular-vesicles-show-promise-as-biomarkers-and-therapies-for-cardiovascular-disease/
https://exosome-rna.com/extracellular-vesicles-show-promise-as-biomarkers-and-therapies-for-cardiovascular-disease/


#02 3Dバイオプリンティング技術、腫瘍オルガノイドモ
デル構築と骨組織再生に革新をもたらす

概要

3Dバイオプリンティング技術が、複雑な腫瘍微小環境を模倣するヒト腫瘍オルガノイ
ドの構築、および骨組織再生を促進するスフェロイドの作成に重要な進歩をもたらし
ています。これにより、個別化されたがん治療薬スクリーニングや、重度の外傷・感

染症後の骨組織治癒を効率的に加速できる可能性が広がります。特に、精密設計され
た3Dニッチ内での微細な腫瘍ユニット構築は、ハイスループット薬物スクリーニング
とバイオマーカー特定を高度化します。幹細胞を遺伝的に操作して骨組織再生と血管

新生を促進するバイオプリントされたスフェロイドは、再生医療における画期的なア
プローチを示唆しています。

公開日 2026年08月15日  PMC - NIH  アメリカ



詳細

主要成果

3Dバイオプリンティング技術が、がんモデリングと精密医療、そして骨組織再生の分野
に革新的な進歩をもたらしています。この技術は、微細な腫瘍ユニットを精密に設計さ
れた3Dニッチ内に構築し、複雑な腫瘍微小環境を効果的に再現することを可能にしま
す。これにより、ハイスループット薬物スクリーニングやバイオマーカーの特定が飛躍
的に効率化され、個別化医療の実現に向けた重要な基盤が築かれます。また、未分化幹
細胞を遺伝的に操作し、骨組織再生と血管新生を促進する生細胞クラスター（スフェロ
イド）を3Dプリントすることに成功しており、重度の外傷や感染症による骨欠損治療に
新たな道を開きます。

技術・臨床詳細

ヒト腫瘍オルガノイドの構築においては、3Dバイオプリンティングが、細胞、生体材
料、生理活性分子を層状に精密に堆積させることで、生体内の腫瘍環境を極めて忠実に
再現するモデルを提供します。これにより、従来の2D培養では不可能だった細胞間の相
互作用や薬剤応答の詳細な解析が可能となります。ペンシルベニア州立大学の研究チー
ムは、未分化の幹細胞に異なる遺伝情報を導入することで、骨組織の治癒を促進し、か
つ組織内に新しい血管の形成を促すように最適化されたバイオプリントスフェロイドを
作成する基礎を確立しました。このスフェロイドは、細胞の付着、増殖、分化をサポー
トする微小環境を効果的に作り出し、組織工学と再生医療における次世代バイオインク
の可能性を広げています。

背景・業界文脈

再生医療と組織工学の分野では、患者特有の生物学的環境を再現するモデルの開発が長
年の課題でした。特に、がん治療においては、個々の患者の腫瘍特性に基づいた治療法
の選定が喫緊の課題であり、腫瘍オルガノイドはこの課題を克服するための有力なツー
ルとして注目されています。骨組織再生においても、従来の移植片では対処が困難な大
規模な欠損に対する有効な治療法が求められており、3Dバイオプリンティングによるス
フェロイドは、その製造の標準化と臨床応用への期待が高まっています。次世代バイオ
インクの研究開発は、これらの技術をさらに進化させ、より複雑な組織や臓器のバイオ
プリンティングへと応用範囲を広げる鍵となります。



今後の展望

これらの技術の進展は、個別化医療、薬物発見、毒性試験、そして組織再生の分野に計
り知れない影響を与えるでしょう。特に、3Dバイオプリンティングによる腫瘍オルガノ
イドは、個々の患者に最適な抗がん剤を選定するための高精度なプラットフォームとな
り得ます。骨組織再生スフェロイドは、将来的に骨欠損治療の標準となる可能性を秘め
ています。次世代バイオインクの開発は、より機能的で生体適合性の高いバイオプリン
ト構造を実現し、人工臓器の開発や複雑な疾患モデルの構築を加速させるでしょう。こ
れらの技術のさらなる実用化には、製造プロセスの標準化、規制当局の承認、そして大
規模生産へのスケーラビリティの確保が不可欠です。

元記事: https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC13427517/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC13427517/


#03 稀少疾患向け再生医療・遺伝子治療、網膜色素変性症
のiPSC療法と小児難聴の遺伝子治療で新たな臨床マイルス
トーン

概要

稀少疾患に対する再生医療・遺伝子治療分野で複数の重要な臨床マイルストーンが達

成されました。網膜色素変性症（RP）を対象とした住友ファーマアメリカのiPSC由来
再生細胞療法がフェーズI/IIa試験で最初の患者への投与を開始しました。また、デュ
シェンヌ型筋ジストロフィーに対する臍帯血由来間葉系幹細胞治療は、FDAの承認を

得て患者登録を拡大します。さらに、小児難聴に対する遺伝子治療が臨床試験段階に
進み、難治性疾患への新たな治療選択肢への期待が高まっています。

公開日 2026年08月14日  RegMedNet  イギリス



詳細

主要成果

稀少疾患をターゲットとした再生医療と遺伝子治療において、複数の重要な臨床開発マ
イルストーンが報告されました。特に、網膜色素変性症（RP）に対するiPSC由来再生細
胞療法のフェーズI/IIa試験で最初の患者が投与されたこと、デュシェンヌ型筋ジストロ
フィー治療における臍帯血由来間葉系幹細胞治療の試験でFDAによる登録拡大が許可さ
れたこと、そして小児難聴に対する革新的な遺伝子治療が臨床試験段階へと進んだこと
は、難治性疾患に苦しむ患者に新たな希望をもたらします。

技術・臨床詳細

住友ファーマアメリカが主導するiPSC由来再生細胞療法は、網膜色素変性症による視力
喪失を回復させることを目指し、フェーズI/IIa試験で安全性と初期の有効性を評価しま
す。このアプローチは、失われた網膜細胞を機能的なiPSC由来細胞に置き換えること
で、疾患の進行を遅らせ、視機能を改善する可能性を秘めています。デュシェンヌ型筋
ジストロフィーの治療においては、臍帯血由来間葉系幹細胞（MSC）が筋組織の損傷修
復や抗炎症作用を通じて病態を改善する可能性が期待されており、FDAによる患者登録
拡大は、より多くのデータ収集と迅速な開発を可能にします。小児難聴に対する遺伝子
治療は、特定の遺伝子変異によって引き起こされる難聴の原因遺伝子を直接修正するこ
とで、聴力の回復を目指す最先端のアプローチであり、臨床試験の進展が注目されま
す。

背景・業界文脈

稀少疾患は、患者数が少ないために研究開発が困難であり、有効な治療法が限られてい
ることが課題です。iPS細胞技術、幹細胞治療、遺伝子治療は、これらの疾患に対する
根本的な治療法を提供する可能性から、近年研究開発が活発化しています。FDAや規制
当局による迅速な審査指定や登録拡大の許可は、これらの革新的な治療法が抱えるアン
メットメディカルニーズの大きさを反映しています。特に、iPS細胞や遺伝子編集技術
の進歩は、疾患特異的な細胞の生成や遺伝子の精密な修正を可能にし、従来の治療法で
は到達できなかった治療効果への期待を高めています。



今後の展望

これらの臨床マイルストーンは、稀少疾患治療における再生医療・遺伝子治療の商業化
と普及に向けた重要なステップとなります。iPSC由来網膜細胞や遺伝子治療の初期結果
は、難治性の視覚障害や聴覚障害の患者にとって大きな変革をもたらす可能性がありま
す。デュシェンヌ型筋ジストロフィーにおけるMSC治療の登録拡大は、より広範な患者
集団での安全性と有効性の確認を加速させ、最終的な承認への道を開くでしょう。今後
の臨床試験の成功は、これらの治療法が日常的な医療実践に組み込まれ、多くの患者の
生活の質を向上させる未来を切り拓くことにつながります。

元記事: https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-three-regenerative-and-gene-therapies-reach-

key-clinical-milestones-for-rare-diseases/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-three-regenerative-and-gene-therapies-reach-key-clinical-milestones-for-rare-diseases/
https://www.regmednet.com/cell-therapy-weekly-three-regenerative-and-gene-therapies-reach-key-clinical-milestones-for-rare-diseases/


#04 Editas Medicine、Q2決算で収益を大幅に上回り株価
14.4%上昇、遺伝子編集パイプラインに投資家の注目集ま
る

概要

Editas Medicineは2026年第2四半期決算でアナリスト予想を大幅に上回る収益1189万

ドル（予想285万ドル）と調整後1株当たり損失0.15ドル（予想0.27ドル）を報告し、
株価が14.4%上昇しました。この好調な結果を受け、Ladenburg Thalmannは同社株を
「買い」推奨でカバレッジを開始し、平均1年間の目標株価を6.01GBX/株と設定しまし

た。ADAR1 Capital ManagementおよびDaniel Schneebergerによる発行済み株式の
5.8%保有も開示されており、投資家の高い関心を示しています。同社は眼疾患や鎌状
赤血球症を対象としたCRISPR-Cas9/Cas12aベースの遺伝子編集治療薬の開発を進めて

おり、最近では高脂血症治療薬候補EDIT-401の前臨床データも発表しました。

公開日 2026年08月19日  MarketBeat  アメリカ



詳細

主要成果

Editas Medicine (NASDAQ:EDIT) は、2026年第2四半期の決算報告において、アナリスト
の収益予想を大幅に上回る1189万ドルの収益を達成し、調整後1株当たり損失も予想
0.27ドルに対し0.15ドルと改善しました。この好調な報告を受けて、同社の株価は
14.4%急騰しました。同時に、Ladenburg ThalmannがEditas Medicineの株式を「買い」
推奨でカバレッジを開始し、平均1年間の目標株価を6.01GBX/株と予測、これは前回終
値から113.79%の大幅な上昇を示唆しています。これらの動向は、同社の革新的な遺伝
子編集パイプラインに対する投資家の強い信頼と市場の期待を明確に示しています。

技術・臨床詳細

Editas Medicineは、CRISPR-Cas9およびCRISPR-Cas12aという2つの主要な遺伝子編集技
術に焦点を当て、遺伝性疾患やがんの治療薬開発を進める米国のバイオテクノロジー企
業です。同社のパイプラインは、特に眼疾患と鎌状赤血球症に注力しており、複数の候
補薬が初期臨床試験に進んでいます。これらのプログラムは、特定の遺伝子変異を精密
に修正することで、疾患の根本原因を治療することを目指しています。最近、同社は
American Society of Gene and Cell Therapy 2026で、高脂血症の潜在的治療薬である
EDIT-401に関する新しい前臨床データを発表し、多様な疾患領域への応用可能性を示し
ました。

背景・業界文脈

遺伝子編集技術、特にCRISPRは、その高い精度と効率性から、かつては治療不可能とさ
れた多くの疾患に対する画期的な治療法として期待されています。Editas Medicineは、
この最先端技術を臨床応用へと進める先駆者の一つであり、その動向は遺伝子治療業界
全体のベンチマークとして注目されています。好調な決算とアナリストのポジティブな
評価は、同社が厳しい競争環境の中で着実に成果を上げていることを裏付けています。
また、ADAR1 Capital Managementなどの機関投資家がEditas Medicineの株式を5.8%保
有していることは、長期的な成長性に対する市場の強い確信を示唆しています。



今後の展望

Editas Medicineの今回の業績と市場の反応は、同社の遺伝子編集プラットフォームの技
術的優位性と、開発中の治療薬パイプラインの商業的潜在力を再確認させるものです。
眼疾患および鎌状赤血球症プログラムの臨床試験の進捗は、今後のマイルストーンとし
て市場から注視されるでしょう。EDIT-401のような前臨床段階の新規候補薬の発表は、
同社の研究開発能力と長期的な成長戦略を強化します。規制当局の承認プロセス、製造
スケーラビリティ、そして市場への浸透が、Editas Medicineの次なる成長段階を決定す
る鍵となります。

元記事: https://www.marketbeat.com/instant-alerts/editas-medicine-nasdaqedit-trading-144-higher-

heres-what-happened-2026-08-19/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.marketbeat.com/instant-alerts/editas-medicine-nasdaqedit-trading-144-higher-heres-what-happened-2026-08-19/
https://www.marketbeat.com/instant-alerts/editas-medicine-nasdaqedit-trading-144-higher-heres-what-happened-2026-08-19/


#05 Vertex Pharmaceuticals、1型糖尿病iPSC膵島細胞療
法VX-880の第3相試験を開始、患者のインスリン非依存性
達成に大きな期待

概要

Vertex Pharmaceuticalsは、重症の1型糖尿病を対象とした幹細胞由来膵島細胞療法

zimislecel (VX-880) の第3相臨床試験を開始しました。これまでの試験では、治療を受
けた患者12人中10人が1年後にインスリン注射から完全に離脱し、全員が血糖コント
ロールを改善し、重症低血糖イベントが解消されるという画期的な結果を示していま

す。VX-880は幹細胞由来の膵島細胞を肝臓に注入する治療であり、持続的な免疫抑制
が必要ですが、1型糖尿病の根本治療に大きな期待がかかります。同社は2026年後半
から2027年にかけて規制当局への申請を目指しています。

公開日 日付不明  Facebook (Breakthrough T1D)  アメリカ



詳細

主要成果

Vertex Pharmaceuticalsは、重度の1型糖尿病に対する画期的な幹細胞由来膵島細胞療法
zimislecel (VX-880) の第3相臨床試験を開始しました。これまでの初期臨床試験では、治
療を受けた12人の患者のうち10人が、わずか1年後にはインスリン非依存性を達成し、
全員が血糖コントロールの著しい改善と重症低血糖イベントの完全な解消を示しまし
た。この成果は、1型糖尿病の治療パラダイムを根本から変える可能性を秘めており、
患者の生活の質を劇的に向上させることに繋がる、極めて重要な進展です。

技術・臨床詳細

VX-880は、特殊なプロトコルを用いてiPS細胞から分化誘導された機能的な膵島細胞
を、患者の肝臓門脈に注入する細胞補充療法です。この細胞は体内でインスリンを産生
し、血糖値を自然にコントロールすることで、外部からのインスリン投与の必要性をな
くすことを目指します。しかし、移植された細胞が免疫系によって拒絶されるのを防ぐ
ため、患者は継続的な免疫抑制療法を受ける必要があります。これまでのデータでは、
移植された膵島細胞の生着と機能発現が確認されており、患者のC-ペプチドレベルの回
復やHbA1c値の安定化が報告されています。第3相試験では、より大規模な患者集団に
おいて、これらの有効性と安全性が検証される予定です。

背景・業界文脈

1型糖尿病は、自己免疫反応により膵臓のインスリン産生細胞が破壊されることで発症
する慢性疾患であり、現在の治療法はインスリン注射による血糖コントロールが中心で
す。これは患者にとって生涯にわたる負担となり、重症低血糖や長期合併症のリスクを
伴います。幹細胞を用いた膵島細胞移植は、インスリン産生細胞を補充することで、こ
の疾患の根本的な解決を目指す最先端のアプローチです。Vertex Pharmaceuticalsは、嚢
胞性線維症治療薬で大きな成功を収めており、その収益をCRISPR遺伝子編集や幹細胞療
法といった野心的な多角化戦略に投入しています。VX-880の進展は、同社の幹細胞治療
分野におけるリーダーシップを確立するものです。



今後の展望

VX-880の第3相試験の成功は、1型糖尿病の治療法に革命をもたらし、多くの患者がイ
ンスリン非依存性の生活を送ることを可能にするでしょう。Vertexは、この治療法の規
制当局への申請を2026年後半から2027年にかけて予定しており、承認されれば、市場
に大きな影響を与えると予想されます。ただし、免疫抑制療法の必要性や、膵島細胞の
長期的な生着と機能維持に関する課題も存在するため、今後の研究開発では、免疫拒絶
反応のリスクを低減する技術や、より安全な細胞送達方法の開発が焦点となるでしょ
う。この治療法は、再生医療が慢性疾患の根本治療にもたらす可能性を明確に示してい
ます。

元記事: https://www.facebook.com/fb-answers/vertex-islet-cell-therapy-phase-3-update/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/fb-answers/vertex-islet-cell-therapy-phase-3-update/


#06 Vertex Pharmaceuticals、遺伝子治療薬CASGEVYの
FDA適応拡大承認で小児患者5,500人に対応、売上も急増

概要

Vertex Pharmaceuticalsの遺伝子治療薬CASGEVY（エキサガムグロゲン・オートテムセ
ル）が、鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアの2歳以上の患者に対し、米国
FDAから適応拡大承認を受けました。これにより、米国で新たに約5,500人の小児患者

がこの革新的な治療の対象となり、CASGEVYは両疾患における2歳以上の小児に承認
された初の遺伝子治療薬となりました。CASGEVYは第2四半期に7640万ドルの収益を
上げ、前期比78.1%増、前年同期比151.3%増を記録しており、販売は好調に推移して

います。Vertexは現在75以上の承認された治療センターを運営しており、サウジアラ
ビアと英国でも規制審査が進行中です。

公開日 2026年08月20日  ScanX  アメリカ



詳細

主要成果

Vertex Pharmaceuticalsの遺伝子治療薬CASGEVY（エキサガムグロゲン・オートテムセ
ル）が、米国食品医薬品局（FDA）から鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアの2
歳以上の小児患者に対する適応拡大承認を獲得しました。この承認により、米国におい
て新たに約5,500人の小児が治療対象となり、CASGEVYは両疾患の2歳以上の小児に承認
された史上初の遺伝子治療薬となります。この規制当局による画期的な決定は、同社の
遺伝子治療薬の売上を加速させ、第2四半期には7640万ドルの収益を記録し、前期比
78.1%増、前年同期比151.3%増という目覚ましい成長を示しました。

技術・臨床詳細

CASGEVYは、CRISPR/Cas9遺伝子編集技術を用いた自家細胞療法であり、患者自身の造
血幹細胞を体外で編集し、変異したβ-グロビン遺伝子を修正、機能的なヘモグロビン
（HbF）の産生を再活性化することで疾患の根本原因にアプローチします。この治療
は、輸血依存性を減らし、鎌状赤血球症による血管閉塞性イベント（VOC）を軽減する
ことを目的としています。FDAの適応拡大は、臨床試験で示された2歳以上の小児患者
における安全性と有効性プロファイルを裏付けるもので、特に重篤な血液疾患に苦しむ
幼い患者に生涯にわたる治療効果を提供する可能性を秘めています。Vertexは現在、米
国全土で75以上の認定治療センターを運用しており、患者アクセスの拡大に努めていま
す。

背景・業界文脈

鎌状赤血球症とβサラセミアは、遺伝性血液疾患であり、これまで治療選択肢が限られ
ていました。特に小児患者にとっては、症状管理が難しく、生涯にわたる慢性的な負担
を強いられることが多々あります。CASGEVYのような1回限りの遺伝子治療は、これら
の疾患に対する革命的なアプローチであり、患者の生活の質を劇的に向上させる可能性
を持っています。Vertex Pharmaceuticalsは、嚢胞性線維症治療薬で長年成功を収めてき
ましたが、近年はCRISPR遺伝子編集技術や幹細胞療法といった高度な治療法に大規模な
投資を行い、事業の多角化を進めています。CASGEVYの成功は、同社の遺伝子治療分野
への進出が実を結び始めていることを示しており、同社のポートフォリオ全体を強化し
ています。



今後の展望

CASGEVYのFDA適応拡大承認は、Vertex Pharmaceuticalsにとって重要な商業的マイルス
トーンであり、遺伝子治療市場における同社の地位をさらに強固なものにします。対象
患者群の拡大は、今後の売上成長に大きく貢献すると予想されます。また、サウジアラ
ビアと英国での規制審査が進行中であることから、グローバル市場でのさらなる展開も
期待されます。ただし、高額な治療費、製造の複雑性、限られた治療センター数などの
課題も存在し、今後の課題となります。同社は、POVETACEPTのFDA承認（PDUFA目標
期日2026年11月30日）やCrineticsの買収完了など、2026年後半から2027年にかけてさ
らなる成長イベントを控えており、今後の動向が注目されます。

元記事: https://scanx.trade/stock-market-news/companies/fda-approves-casgevy-for-young-children-

with-sickle-cell-disease/44493938

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://scanx.trade/stock-market-news/companies/fda-approves-casgevy-for-young-children-with-sickle-cell-disease/44493938
https://scanx.trade/stock-market-news/companies/fda-approves-casgevy-for-young-children-with-sickle-cell-disease/44493938


#07 Intellia Therapeutics、遺伝性血管性浮腫治療薬
lonvo-zの第3相試験で月間発作87%減少、62%の患者で発
作消失を達成

概要

Intellia Therapeuticsは、遺伝性血管性浮腫（HAE）に対するin vivo遺伝子編集治療薬

lonvoguran ziclumeran（lonvo-z）の第3相HAELO試験が主要評価項目および副次評価
項目を達成し、極めて良好な安全性と忍容性プロファイルを示したと発表しました。
lonvo-z群の患者はプラセボと比較して月間発作頻度が87%減少し、62%の患者が6ヶ月

間の評価期間中にHAE発作が完全に消失しました。同社は2026年後半にFDAへの生物
製剤承認申請（BLA）を開始し、2027年前半の米国発売を目指しており、初のin vivo

遺伝子編集療法として市場に参入する可能性を高めています。

公開日 2026年08月13日  The Motley Fool  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeuticsは、遺伝性血管性浮腫（HAE）に対する革新的なin vivo遺伝子編集
治療薬lonvoguran ziclumeran（lonvo-z）の第3相HAELO試験において、主要評価項目お
よび全ての副次評価項目を達成したと発表しました。この試験では、lonvo-zを投与さ
れた患者群で月間HAE発作頻度がプラセボ群と比較して87%という劇的な減少を示し、
さらに62%の患者が6ヶ月間の評価期間中に発作が完全に消失するという画期的な結果
を達成しました。また、安全性と忍容性も非常に良好であることが確認され、同社は
2026年後半にFDAへの生物製剤承認申請（BLA）を開始し、2027年前半の米国での発売
に向けて準備を進めています。

技術・臨床詳細

lonvo-zは、CRISPR-Cas9遺伝子編集技術を用いて、HAEの原因遺伝子をin vivoで直接修
正するRNA治療薬です。HAEは、C1エステラーゼ阻害因子（C1-INH）の機能不全や欠
損によって引き起こされる稀少疾患であり、lonvo-zは肝臓細胞内でC1-INHの産生を増
加させることで、発作を予防します。第3相HAELO試験では、患者の87%で月間HAE発
作が減少し、62%の患者が完全に発作がない状態を維持しました。これは、HAE患者の
生活の質を劇的に向上させる可能性を示唆しています。この治療薬は、1回投与で持続
的な効果を発揮することを目指しており、既存の予防薬とは異なる作用機序でHAEの管
理を変革する可能性があります。

背景・業界文脈

遺伝性血管性浮腫（HAE）は、顔、喉、腹部などの突然の腫れを引き起こし、特に喉の
腫れは致命的となることがある稀少疾患です。既存の治療法は発作の管理や予防を目的
としていますが、しばしば長期的な薬剤投与が必要であり、患者には依然としてアンメ
ットメディカルニーズが存在します。in vivo遺伝子編集技術は、疾患の遺伝的原因を体
内で直接修正することで、1回限りの治療で持続的な効果を期待できる革新的なアプロ
ーチとして注目されています。Intellia Therapeuticsは、この分野のリーダー企業の一つ
であり、lonvo-zの成功は、CRISPR技術が遺伝性疾患治療にもたらす可能性を強く裏付
けるものです。



今後の展望

lonvo-zの第3相試験の成功とFDAへのBLA申請の開始は、Intellia Therapeuticsにとって、
in vivo遺伝子編集療法で初めて市場に参入する可能性を秘めた、極めて重要なマイルス
トーンです。2027年前半の米国発売が実現すれば、HAE患者の治療パラダイムは大きく
変化するでしょう。同社は、市販前インフラを構築し、商業化に向けた準備を加速させ
ています。また、同じくIntelliaが開発中のトランスサイレチンアミロイドーシス治療薬
nexiguran ziclumeran（nex-z）に対する第3相臨床試験MAGNITUDE-2の臨床ホールドが
FDAによって解除され、登録が再開されたことも、同社のパイプライン全体の強固さを
示しています。lonvo-zの成功は、in vivo遺伝子編集技術のさらなる応用研究と開発を促
進し、他の遺伝性疾患への拡大に道を開くでしょう。

元記事: https://www.fool.com/earnings/call-transcripts/2026/08/13/intellia-ntla-q2-2026-earnings-call-

transcript/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fool.com/earnings/call-transcripts/2026/08/13/intellia-ntla-q2-2026-earnings-call-transcript/
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#08 Intellia Therapeutics、トランスサイレチンアミロイ
ドーシス治療薬nex-zの第3相試験の臨床ホールドがFDAに
より解除

概要

Intellia Therapeuticsは、遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシスに伴う多発性神

経障害（ATTRv-PN）を対象とした治療薬nexiguran ziclumeran（nex-z）の第3相臨床
試験MAGNITUDE-2に対する臨床ホールドがFDAによって解除されたと発表しました。
これにより、同社は患者登録を再開し、ATTRv-PNに対する遺伝子治療薬の開発を加速

させることが可能になります。この進展は、ATTR治療のランドスケープが症状管理か
ら疾患修飾へと急速に変化していることを示すもので、特に早期診断と早期介入の重
要性を強調しています。

公開日 2026年08月16日  Intellia Therapeutics (via LinkedIn)  アメリカ



詳細

主要成果

Intellia Therapeuticsは、遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシスに伴う多発性神経
障害（ATTRv-PN）の治療薬であるnexiguran ziclumeran（nex-z）の第3相臨床試験
MAGNITUDE-2に対する臨床ホールドが、米国食品医薬品局（FDA）によって解除され
たことを発表しました。この決定により、同社は直ちに試験の患者登録を再開でき、こ
の進行性で重篤な疾患に対する革新的な遺伝子編集治療薬の開発を加速させることが可
能になります。臨床ホールド解除は、規制当局との建設的な対話と提出された補足デー
タが成功したことを示しており、ATTRv-PN患者に新たな治療選択肢が提供されること
への期待を高めます。

技術・臨床詳細

nex-zは、CRISPR-Cas9遺伝子編集技術を用いたin vivo RNA治療薬であり、トランスサイ
レチン（TTR）タンパク質の産生を阻害することで、アミロイド沈着の原因を根本的に
治療することを目指します。ATTRv-PNは、TTRタンパク質の異常な蓄積によって神経損
傷が引き起こされる進行性疾患です。臨床ホールドの解除は、同社がFDAの懸念に対処
するために提出した安全性と製造に関する追加情報が十分に評価されたことを意味しま
す。第3相MAGNITUDE-2試験の登録再開は、nex-zがATTRv-PN患者の神経機能低下を遅
らせる、あるいは停止させる可能性をさらに大規模な臨床環境で検証するための重要な
ステップです。

背景・業界文脈

トランスサイレチンアミロイドーシス（ATTR）は、TTRタンパク質の異常な凝集と組織
沈着により、多発性神経障害や心臓障害を引き起こす致死的な疾患です。従来の治療法
は主に症状の管理に重点を置いていましたが、TTRサイレンサーやアミロイド安定化薬
の登場により、疾患修飾へと治療の焦点がシフトしています。Intellia Therapeuticsは、
in vivo遺伝子編集のパイオニアとして、この分野で主導的な役割を担っています。臨床
ホールドの解除は、遺伝子編集技術が直面する規制上のハードルを乗り越え、有望な治
療薬が迅速に患者に届くよう、規制当局と企業が協力していることを示すポジティブな
シグナルです。



今後の展望

nex-zの第3相試験の登録再開は、ATTRv-PN治療における重要な進展であり、この革新
的な遺伝子治療薬の商業化に向けた道を再び開きます。早期診断が疾患修飾治療の効果
を最大化するために極めて重要であることが認識されており、nex-zは、進行した神経
や心臓の損傷が発生する前に介入することで、患者の予後を改善する可能性がありま
す。Intellia Therapeuticsは、HAEに対するlonvo-zの成功と合わせて、遺伝子編集技術が
幅広い遺伝性疾患の治療に革命をもたらす可能性を示しています。MAGNITUDE-2試験
の今後のデータは、ATTRv-PN患者に対する新しい治療標準を確立する上で極めて重要
となるでしょう。

元記事: https://www.facebook.com/HeartbeatsZ.Academy/posts/the-treatment-landscape-for-

transthyretin-amyloidosis-attr-is-evolving-rapidly-s/1557878939697941/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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https://www.facebook.com/HeartbeatsZ.Academy/posts/the-treatment-landscape-for-transthyretin-amyloidosis-attr-is-evolving-rapidly-s/1557878939697941/


#09 BlueRock Therapeutics、パーキンソン病iPSC由来ド
ーパミン神経細胞療法bemdaneprocelの第3相試験に移
行、初期データで運動機能改善

概要

BlueRock TherapeuticsのiPSC由来ドーパミン神経細胞療法bemdaneprocelが、パーキ

ンソン病治療薬として第3相試験exPDite-2に移行します。これまでのフェーズ1試験の
36ヶ月データでは、患者のオフ状態運動スコアに臨床的に意味のある改善が見られ、
煩わしいジスキネジアがない「良好なオン」時間が増加しました。PETデータにより、

免疫抑制中止後も移植細胞の生着が確認されており、神経疾患に対するiPSC細胞治療
の長期的な有効性を示す画期的な成果です。同社は神経学、心臓病学、免疫学分野で
iPSCを活用する業界リーダーであり、今回の進展は治療オプションが限られるパーキ

ンソン病患者に新たな希望をもたらします。

公開日 2026年08月16日  RegenMed Review  アメリカ



詳細

主要成果

BlueRock TherapeuticsのiPSC由来ドーパミン神経細胞療法bemdaneprocelが、パーキン
ソン病に対する治療薬として第3相臨床試験exPDite-2に進むことが決定されました。こ
れに先立つフェーズ1試験の36ヶ月データでは、患者のオフ状態の運動スコアにおいて
臨床的に意味のある改善が示され、煩わしいジスキネジアを伴わない「良好なオン」時
間の増加が確認されました。PETスキャンデータは、免疫抑制療法中止後も移植された
ドーパミン神経細胞が脳内に生着し、機能していることを明確に裏付けており、難治性
神経疾患に対するiPS細胞治療の長期的な有効性と安全性を示す画期的な成果です。

技術・臨床詳細

bemdaneprocelは、健常なヒトiPS細胞から分化誘導されたドーパミン産生神経細胞の前
駆細胞を、パーキンソン病患者の脳の特定の部位（被殻）に移植する治療法です。これ
らの細胞は脳内で成熟し、失われたドーパミン神経細胞の機能を代替することで、運動
症状の改善を目指します。フェーズ1試験のデータは、移植細胞がドーパミン経路を再
構築し、症状を軽減する能力があることを示唆しています。特に、免疫抑制を中止して
も細胞が生着し続けるという発見は、長期的な治療効果と患者の負担軽減において重要
な意味を持ちます。第3相exPDite-2試験はシャム手術を対照群とする比較試験であり、
bemdaneprocelの有効性と安全性を大規模に検証する重要なステップとなります。

背景・業界文脈

パーキンソン病は、ドーパミンを産生する神経細胞の変性・消失によって引き起こされ
る進行性の神経変性疾患であり、振戦、動作緩慢、姿勢反射障害などの運動症状が特徴
です。既存の治療法は症状の緩和が中心であり、疾患の進行を止める根本的な治療法は
確立されていません。iPS細胞技術は、患者自身の細胞からドーパミン神経細胞を再生
し、補充する可能性を秘めており、パーキンソン病治療に革命をもたらすものとして期
待されています。BlueRock Therapeuticsは、Bayerの子会社として、神経学、心臓病
学、免疫学の分野でiPSC技術をリードしており、そのプラットフォームは、成熟細胞を
iPSCに再プログラムし、細胞および遺伝子技術を組み合わせて治療能力を高めることに
焦点を当てています。



今後の展望

bemdaneprocelの第3相試験への移行は、パーキンソン病治療におけるiPS細胞療法の商
業化に向けた極めて重要なステップです。試験の成功は、この治療法が承認され、世界
中の何百万人ものパーキンソン病患者に新たな希望をもたらす可能性があります。
BlueRock Therapeuticsは、パーキンソン病以外にも心筋修復の臨床試験を進めており、
iPSC技術の幅広い応用可能性を示しています。さらに、同社が開発した細胞治療解析の
自動化システムは、ハイスループットな品質監査を可能にし、細胞治療製品の開発コス
ト削減と市場投入の迅速化に貢献するでしょう。これらの技術革新は、再生医療分野全
体の発展を加速させると期待されます。

元記事: https://regenmedreview.com/article/can-stem-cell-derived-neurons-treat-parkinsons-inside-the-

stem-pd-trials-one-yea

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://regenmedreview.com/article/can-stem-cell-derived-neurons-treat-parkinsons-inside-the-stem-pd-trials-one-yea
https://regenmedreview.com/article/can-stem-cell-derived-neurons-treat-parkinsons-inside-the-stem-pd-trials-one-yea


#10 BlueRock Therapeutics、遺伝性眼疾患向けiPSC由来
光受容細胞療法OpCT-001のCLARICO眼科研究でBayerが
継続支援

概要

Bayer AGは、BlueRock Therapeuticsが実施するCLARICO眼科研究への継続的な支援を

表明しました。このフェーズ1/2a試験は、重度の遺伝性眼疾患を持つ成人患者を対象
に、iPSC由来の前駆光受容細胞を注入する新規細胞療法OpCT-001の安全性と初期の視
力改善の兆候を評価します。Bayerの支援は、高度な眼科治療に注力する同社の戦略を

強化し、損傷した光受容体を置き換え、視力回復を目指す細胞治療の可能性に期待を
寄せています。同時に、BlueRockは細胞治療製品のハイスループット監査を可能にす
る自動化システムを開発し、試験コスト削減と開発加速を図っています。

公開日 2026年08月19日  TipRanks  アメリカ



詳細

主要成果

Bayer AGは、BlueRock Therapeuticsが進行中のCLARICO眼科研究に対する継続的な支援
を発表し、視力喪失に対する細胞療法へのコミットメントを強化しました。このフェー
ズ1/2a試験では、重度の遺伝性眼疾患を持つ成人を対象に、iPSC由来の前駆光受容細胞
を注入する革新的な細胞療法OpCT-001の安全性と初期の視力改善の兆候が評価されま
す。このBayerによる支援は、先進的な眼科治療への戦略的投資を象徴しており、損傷
した光受容体を置き換え、視力回復を目指す細胞治療の大きな潜在力に期待が寄せられ
ています。また、BlueRockは細胞治療解析の自動化システムを開発し、製品開発の効率
化とコスト削減も進めています。

技術・臨床詳細

OpCT-001は、人工多能性幹細胞（iPSC）から誘導された前駆光受容細胞を網膜に直接
移植することで、網膜疾患によって失われた光受容体の機能を回復させることを目指し
ます。これにより、患者の視力回復や視機能維持に貢献する可能性があります。
CLARICO研究は、この新規細胞療法の初回人体投与（First-in-Human）試験として、ま
ず安全性と忍容性を確認し、その上で早期の有効性指標を評価します。BlueRock
Therapeuticsは、このような複雑な細胞治療製品の製造と品質管理を効率化するため、
細胞培養、液体処理、および少量サンプルでの作業を統合したハイスループット監査を
可能にする自動化システムを開発しました。このシステムは、試験コストを削減し、将
来の製品開発と市場投入を加速させることを目的としています。

背景・業界文脈

遺伝性眼疾患は、網膜変性などにより深刻な視力喪失を引き起こすことが多く、現在の
ところ有効な治療法が限られています。特に光受容細胞の損傷は不可逆的であり、再生
医療による細胞補充が根本的な治療選択肢として注目されています。iPSC技術は、無限
の細胞供給源を提供し、多様な網膜細胞型への分化が可能であるため、この分野の研究
開発を大きく推進しています。Bayerのような大手製薬企業がBlueRock Therapeuticsの
このような先進的な細胞治療研究に投資を続けることは、再生医療が眼科分野において
確固たる地位を築きつつあることを示しています。品質管理と製造効率の自動化は、細
胞治療製品の商業化における喫緊の課題であり、BlueRockの取り組みはその解決に貢献
します。



今後の展望

CLARICO眼科研究が成功すれば、OpCT-001は重度の遺伝性眼疾患患者にとって画期的
な治療薬となる可能性を秘めています。Bayerの継続的な支援は、このプログラムの今
後の開発を確実なものとし、視力回復を目指す細胞治療薬の市場投入を加速させるでし
ょう。また、BlueRock Therapeuticsが導入した自動化された解析システムは、細胞治療
製品の標準化とスケーラビリティを向上させ、製造コストの削減と効率的なサプライチ
ェーンの構築に寄与します。これにより、より多くの患者に高品質な細胞治療薬を届け
ることが可能となるでしょう。これらの進展は、iPSC技術が神経学、心臓病学、免疫学
など、他の主要な疾患領域にもたらす可能性をさらに強化します。

元記事: https://www.tipranks.com/news/company-announcements/bayer-backs-bluerocks-clarico-eye-

study-extending-its-bet-on-cell-therapy-for-vision-loss

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#11 Allogene Therapeutics、リンパ腫治療の遺伝子編集
細胞療法cema-celがFDAのRMATおよびFast Track指定を
獲得、第2相試験でMRD陰性率58.3%を達成

概要

Allogene TherapeuticsのTALEN®️遺伝子編集アロジェニック細胞療法cema-celが、

FDAからRegenerative Medicine Advanced Therapy (RMAT) およびFast Track指定の両方
を受け、規制当局による承認プロセスが加速されました。第2相ALPHA3試験の中間解
析では、cema-cel群で58.3%の患者が微小残存病変（MRD）陰性を達成し、観察群の

16.7%を大幅に上回りました。この結果は、高リスク大細胞型B細胞リンパ腫（LBCL）
の第一選択固形化療法としてのcema-celの有望性を示しており、ピボタル試験の結果
発表前に規制当局からの強い後押しを得たことになります。

公開日 2026年08月14日  PRISM MarketView  アメリカ



詳細

主要成果

Allogene Therapeuticsの革新的なTALEN®️遺伝子編集アロジェニック細胞療法cema-cel

が、米国食品医薬品局（FDA）からRegenerative Medicine Advanced Therapy (RMAT) お
よびFast Track指定の二重承認を受け、規制当局による承認プロセスが大幅に加速され
ることになりました。同時に、高リスク大細胞型B細胞リンパ腫（LBCL）を対象とした
第2相ALPHA3試験の中間解析において、cema-cel治療群の患者の58.3%が微小残存病変
（MRD）陰性を達成し、これは観察群の16.7%と比較して顕著な改善を示しました。こ
の有望なデータは、cema-celが高リスクLBCL患者における第一選択固形化療法として極
めて強力な可能性を秘めていることを示唆しています。

技術・臨床詳細

cema-celは、ドナー由来のT細胞をTALEN®️遺伝子編集技術を用いて改変し、主要組織
適合遺伝子複合体（MHC）不適合による宿主対移植片病（GvHD）のリスクを低減しつ
つ、抗腫瘍活性を高めたCAR-T細胞療法です。この「オフザシェルフ」型アロジェニッ
クアプローチは、自家CAR-T療法と比較して、迅速な治療提供、製造コストの削減、患
者の細胞採取を不要とするメリットがあります。ALPHA3試験の中間解析データは、治
療後のある時点で58.3%のMRD陰性率を達成したことを示しています。MRD陰性状態
は、リンパ腫の再発リスクが低いことと関連しており、この高いMRD陰性率はcema-cel

の深い奏効と持続的な効果の可能性を強く示唆しています。特に、外来でMRDガイド下
第一選択固形化療法として機能する可能性が注目されています。

背景・業界文脈

大細胞型B細胞リンパ腫（LBCL）は、最も一般的な非ホジキンリンパ腫の一種であり、
特に高リスク患者や再発・難治性患者にとっては、既存の治療法では予後不良なケース
が少なくありません。自家CAR-T細胞療法は、これらの患者に対して画期的な効果を示
しましたが、製造に時間とコストがかかり、全ての患者が適格となるわけではないとい
う課題があります。アロジェニックCAR-T細胞療法は、これらの課題を克服し、より広
範な患者集団にアクセス可能な治療法を提供する可能性を秘めています。FDAによる
RMATおよびFast Track指定は、cema-celがアンメットメディカルニーズが高い疾患を対
象とし、有望な初期臨床データを示していることを規制当局が認識していることの表れ
であり、早期承認への道を開くものです。



今後の展望

cema-celに対するFDAのRMATおよびFast Track指定、そして第2相ALPHA3試験での強力
なMRD陰性率は、このアロジェニックCAR-T療法がリンパ腫治療における重要なブレー
クスルーとなる可能性を大きく高めています。この規制当局からの勢いは、今後のピボ
タル試験の結果に先立ち、cema-celの市場投入を加速させるでしょう。Allogene
Therapeuticsは、このプラットフォームを基盤として、自己免疫疾患に対するALLO-329

の第1相RESOLUTION試験など、さらなるパイプラインの開発も進めています。今後の
イベントフリー生存期間（EFS）データや、他の疾患領域への応用が成功すれば、
cema-celはアロジェニックCAR-T療法の新たな標準を確立し、細胞治療のアクセスを広
げる上で中心的な役割を果たすことが期待されます。

元記事: https://prismmarketview.com/allogenes-alpha3-data-and-fda-designations-sharpen-the-case-

for-cema-cel-in-lymphoma/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#12 DelveInsightレポート：iPSC由来NK細胞療法パイプ
ラインに12社以上が参入、Century TherapeuticsとFate
Therapeuticsがリード

概要

本記事はDelveInsightが発行した市場調査レポートの概要紹介です。iPSC由来NK細胞

療法パイプラインが急速に発展しており、12社以上の企業が15以上の候補薬を開発し
ていることが明らかになりました。Century TherapeuticsのCNTY-101はCD19を標的と
したCAR-NK細胞で、自己免疫疾患の第I/II相試験で評価されています。また、Fate

TherapeuticsのFT522は、再発/難治性B細胞リンパ腫の第I相試験で評価中のiPSC由来
CAR-NK細胞療法です。これらの細胞は標準化された大量生産が可能であり、次世代の
癌免疫療法として大きな期待が寄せられています。

公開日 2026年08月20日  openPR.com (DelveInsight)  インド



詳細

本記事はDelveInsightが発行した市場調査レポートの概要紹介です。

レポート概要

DelveInsightの最新レポートによると、iPSC（人工多能性幹細胞）由来のNK細胞療法市
場が急速な発展を遂げています。この分野では、現在12社以上の企業が15種類以上の候
補薬を開発しており、臨床試験パイプラインは活発化しています。このレポートは、主
要な治療薬、臨床試験の進捗、主要企業、および市場の成長要因に焦点を当てていま
す。

主要な調査結果

iPSC由来NK細胞療法は、その多能性と大量生産の可能性から、次世代の癌免疫療法と
して大きな注目を集めています。パイプラインをリードする企業の一つであるCentury

Therapeuticsは、CD19を標的としたCAR-NK細胞療法であるCNTY-101を開発しており、
自己免疫疾患に対する第I/II相臨床試験で評価中です。もう一つの主要企業であるFate

Therapeuticsは、再発/難治性B細胞リンパ腫を対象とした iPSC由来CAR-NK細胞療法
FT522を第I相臨床試験で評価しています。これらのiPSC由来NK細胞は、高い細胞活性と
安全性プロファイルを示し、既存の細胞療法が抱える製造上の課題を克服し、より広範
な患者集団にアクセス可能な治療を提供する可能性を秘めています。

発行会社について

DelveInsightは、ライフサイエンス分野に特化した市場調査・コンサルティング会社で
す。医薬品、医療機器、診断薬など幅広い分野で詳細な市場分析レポートを提供し、製
薬企業、バイオテクノロジー企業、投資家、研究機関などが戦略的意思決定を行う上で
不可欠な情報を提供しています。

元記事: https://www.openpr.com/news/4609064/ipsc-derived-nk-cells-clinical-trial-pipeline-analysis-12-

key

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#13 中国・南京鼓楼病院、iPSC由来心筋細胞で心不全患者
90%の心機能を有意に改善、Nature Medicine誌に発表

概要

中国南京市の南京鼓楼病院が実施した画期的な第2相臨床試験において、iPSC由来心筋
細胞の注入を受けた心不全患者の90%が、12ヶ月後に心機能の著しい改善を示したと
報告されました。この研究結果は国際的な権威ある科学誌Nature Medicineに掲載さ

れ、死んだ心筋細胞を再生し、老化または損傷した心臓の機能を回復させる幹細胞技
術の可能性を強力に示唆しています。対照群と比較して顕著な改善が見られ、重症心
不全に対する新たな治療選択肢となる期待が高まっています。

公開日 2026年08月20日  South China Morning Post  中国



詳細

主要成果

中国南京市の南京鼓楼病院が主導した画期的な第2相臨床試験において、iPSC（人工多
能性幹細胞）由来の心筋細胞を注入された心不全患者の90%が、治療後12ヶ月の時点で
心機能に著しい改善を示したと報告されました。この驚くべき成果は、国際的な科学誌
Nature Medicineに掲載され、死滅した心筋細胞を効果的に再生し、老化または損傷し
た心臓の機能を根本的に回復させる幹細胞技術の強力な可能性を世界に示しました。こ
れにより、進行性心不全に対する新たな治療パラダイムが切り拓かれる可能性が高まっ
ています。

技術・臨床詳細

この臨床試験では、厳格な品質管理下で培養されたiPSC由来の心筋細胞が、重度の心不
全患者の心臓に直接注入されました。注入された心筋細胞は、損傷した心臓組織に生着
し、機能的な心筋細胞へと成熟することで、失われた心臓のポンプ機能を回復させるこ
とを目的としています。12ヶ月の追跡期間中、治療群の患者は左室駆出率（LVEF）など
の心機能指標において、対照群と比較して統計的に有意かつ臨床的に意味のある改善を
示しました。また、安全性プロファイルも許容範囲内であり、重篤な副作用の発生率は
低かったと報告されています。この技術は、iPSCの持つ無限の増殖能力と分化能力を活
用し、ドナー細胞の不足という課題を克服する可能性を秘めています。

背景・業界文脈

心不全は、世界中で数百万人が罹患し、高い罹患率と死亡率を伴う主要な公衆衛生上の
課題です。特に末期の心不全患者には、心臓移植以外に有効な治療選択肢が乏しく、新
たな治療法の開発が強く求められています。iPS細胞技術は、2006年の発見以来、再生
医療の分野で最も有望な技術の一つとされ、様々な臓器の損傷修復や機能回復を目指す
研究が世界中で進められています。中国は近年、幹細胞研究と再生医療の臨床応用にお
いて急速に発展しており、今回のNature Medicine誌への掲載は、中国の科学的・臨床
的貢献が国際的に認められたことを意味します。



今後の展望

南京鼓楼病院のこの研究は、iPSC由来心筋細胞を用いた心不全治療が、臨床において実
現可能であり、かつ極めて有効である可能性を示した重要な一歩です。この成功は、今
後の大規模な第3相臨床試験へと繋がり、最終的な規制当局の承認を目指すこととなる
でしょう。この治療法が広く普及すれば、心不全に苦しむ多くの患者の予後を劇的に改
善し、生活の質を向上させることが期待されます。しかし、免疫原性の課題、長期的な
細胞の生着と機能維持、そして製造コストとスケーラビリティといった課題も残されて
おり、これらに対するさらなる研究と技術開発が求められます。中国の再生医療分野の
さらなる発展と国際的な協力が、この画期的な治療法の実現を加速させる鍵となるでし
ょう。

元記事: https://www.scmp.com/news/china/science/article/3364718/chinese-stem-cell-therapy-reverses-

heart-failure-90-patients-landmark-trial?module=latest_china_science&pgtype=section

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#14 Penn Stateチーム、3Dバイオプリンティングで骨組
織再生と血管新生を促進するスフェロイドの基盤を確立

概要

ペンシルベニア州立大学の学際的なチームが、重度の外傷や感染症後の骨組織再生を
可能にするスフェロイド（小さな生細胞クラスター）を3Dプリントするための基礎を
確立しました。研究者たちは、未分化の幹細胞に異なる遺伝情報を導入することで、

骨組織の治癒を促進し、かつ生成された組織内に新しい血管の形成をも促進する細胞
クラスターを作成できることを実証しました。このバイオプリントされたスフェロイ
ドは、骨欠損に対する再生医療アプローチの効率と有効性を大幅に向上させる可能性

を秘めています。

公開日 2026年08月19日  Penn State News  アメリカ



詳細

主要成果

ペンシルベニア州立大学の学際的な研究チームが、重度の外傷や感染症によって失われ
た骨組織を効果的に再生できる、革新的な3Dプリントスフェロイドの基盤を確立しまし
た。このスフェロイドは、未分化の幹細胞に特定の遺伝情報を導入することで作成さ
れ、骨組織の治癒を促進するだけでなく、再生された組織内に新しい血管の形成をも刺
激する能力を持つことが実証されました。この成果は、大規模な骨欠損や難治性の骨折
に対する再生医療アプローチに革命をもたらす可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

研究チームは、幹細胞に異なる遺伝情報を導入するための高度な手法を用いました。具
体的には、細胞の運命を決定する「遺伝子スイッチ」を操作することで、骨芽細胞への
分化を促進し、同時に血管内皮細胞の増殖を促す因子を発現させるスフェロイドを設計
しました。これらの遺伝子操作された幹細胞クラスターを3Dバイオプリンティング技術
で精密に配置することで、生体内で骨組織を形成するための足場を提供し、かつ栄養供
給を担う血管網の早期構築を可能にします。生成されたスフェロイドは、生体適合性に
優れ、細胞の付着、増殖、分化を効率的にサポートする微小環境を提供します。これに
より、骨欠損部位での迅速な組織統合と機能回復が期待されます。

背景・業界文脈

大規模な骨欠損は、外傷、腫瘍切除、感染症などによって引き起こされ、治癒が困難で
あり、患者の生活の質を著しく低下させます。既存の治療法には、自家骨移植や人工骨
補填材がありますが、自家骨移植にはドナー部位の合併症リスクがあり、人工補填材で
は生体との統合や血管新生が課題となることが少なくありません。3Dバイオプリンティ
ングと幹細胞技術の組み合わせは、これらの課題を克服する有力なアプローチとして注
目されています。骨組織と血管網を同時に再生させる能力は、複雑な組織の修復におい
て特に重要であり、再生医療の最前線での研究開発を加速させています。



今後の展望

ペンシルベニア州立大学の研究成果は、骨組織再生における3Dバイオプリンティング技
術の臨床応用を加速させる重要な一歩です。このスフェロイド技術は、将来的に重度の
骨欠損治療の標準となる可能性を秘めています。今後の研究では、このバイオプリント
されたスフェロイドの長期的な生体内での安全性と有効性を動物モデルでさらに検証
し、最終的にはヒト臨床試験への移行を目指すでしょう。血管新生を同時に促進する能
力は、特に大きな骨欠損部位での組織統合を向上させ、機能的な再生を可能にする鍵と
なります。この技術が実用化されれば、多くの患者の予後を改善し、医療費の削減にも
貢献することが期待されます。

元記事: https://www.news-medical.net/news/20260818/Penn-State-team-lays-groundwork-to-3D-print-

spheroids-for-regenerating-bone-tissue.aspx

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.news-medical.net/news/20260818/Penn-State-team-lays-groundwork-to-3D-print-spheroids-for-regenerating-bone-tissue.aspx
https://www.news-medical.net/news/20260818/Penn-State-team-lays-groundwork-to-3D-print-spheroids-for-regenerating-bone-tissue.aspx


#15 3Dバイオプリンティング用次世代バイオインクが組
織工学と薬物発見に新たな機会を創出

概要

次世代バイオインクの進歩が、3Dバイオプリンティング技術を介して組織工学と再生
医療の分野を大きく推進しています。これらのバイオインクは、細胞の付着、増殖、
分化、そして組織や臓器への成熟をサポートする微小環境を作り出す上で不可欠な要

素です。本レビューでは、バイオインクの最新の進歩、残された課題、そしてオルガ
ノイド生産、薬物発見、毒性試験、個別化医療といった分野における新たな機会につ
いて包括的に概説しています。これにより、複雑な生体構造のより正確な模倣と機能

的な組織の生成が期待されます。

公開日 2026年08月20日  ACS Publications  アメリカ



詳細

主要成果

3Dバイオプリンティング技術における次世代バイオインクの革新が、組織工学と再生医
療に新たなフロンティアを切り拓いています。これらの先進的なバイオインクは、細
胞、生体材料、生理活性分子を層状に精密に堆積させることで、細胞の付着、増殖、分
化、そして最終的な組織や臓器への成熟を効果的にサポートする最適な微小環境を提供
します。この進歩は、オルガノイド生産、薬物発見、毒性試験、そして個別化医療とい
った多岐にわたる分野で、前例のない機会を創出しています。

技術・臨床詳細

次世代バイオインクは、改良された機械的特性、生体適合性、および細胞の成長と機能
に必要な生化学的シグナルを提供できるよう設計されています。これには、天然高分子
（コラーゲン、フィブリン、アルギン酸など）と合成高分子（PLA、PCLなど）の組み
合わせ、またはハイブリッド材料の使用が含まれます。これらの材料は、プリンティン
グプロセス中の細胞生存率を維持し、プリント後の細胞の運命を誘導する能力を持つこ
とが重要です。最新の進歩には、せん断減粘性、自己修復性、光架橋性などの特性を持
つスマートバイオインクの開発が含まれており、これらがより複雑な3D構造の構築と機
能的な組織のエンジニアリングを可能にしています。これらのバイオインクは、特にオ
ルガノイドのようなミニ臓器モデルの生産において、より生体に近い環境を再現し、薬
物スクリーニングの精度を大幅に向上させます。

背景・業界文脈

従来の2D細胞培養や動物モデルでは、ヒトの生理学的反応や疾患メカニズムを十分に再
現できないという課題が長年存在していました。3Dバイオプリンティングは、このギャ
ップを埋めるための有望な技術として浮上し、特に再生医療や創薬研究において注目を
集めています。バイオインクは3Dバイオプリンティングの核心を成す要素であり、その
性能がプリントされた構造の生物学的機能と安定性を直接左右します。そのため、生体
模倣性、機械的強度、細胞適合性を兼ね備えた次世代バイオインクの開発は、この分野
の進歩にとって不可欠です。現在の市場では、多機能性、カスタマイズ性、そしてGMP

生産への対応可能性が求められています。



今後の展望

次世代バイオインクの継続的な開発は、3Dバイオプリンティングの応用範囲をさらに広
げ、より複雑な組織や完全な臓器のエンジニアリングを現実のものにするでしょう。特
に、患者特異的な疾患モデルの構築を可能にする個別化医療への貢献が期待されます。
また、ハイスループットな薬物スクリーニングプラットフォームとしての利用は、新薬
開発のコストと時間を削減し、毒性試験の精度を向上させます。今後の課題としては、
バイオインクの長期安定性、スケーラブルな製造、そして臨床応用に必要な規制要件へ
の適合が挙げられます。これらの課題を克服することで、次世代バイオインクは再生医
療と創薬の未来を形作る重要な要素となるでしょう。

元記事: https://pubs.acs.org/acsodf/article/doi/10.1021/acsomega.6c07537/5277232/Next-Generation-

Bioinks-in-3D-Bioprinting-Advances

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubs.acs.org/acsodf/article/doi/10.1021/acsomega.6c07537/5277232/Next-Generation-Bioinks-in-3D-Bioprinting-Advances
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#17 2026年癌研究開発会議でCAR-T細胞療法の固形がん
適用拡大に向けたデザイン改善、製造最適化、安全性戦略
が議論へ

概要

2026年の癌研究開発会議では、CAR-T細胞療法を血液悪性腫瘍での成功から固形がん
へ応用拡大するための包括的なシンポジウムが開催されます。議論の中心は、CARデ

ザインの改善、製造プロセスの最適化、安全性戦略の強化、および腫瘍微小環境によ
る免疫抑制や抗原エスケープといった主要課題の克服です。最新の臨床成果と新興技

術が発表され、CAR-T療法の次なる段階への道筋が探られます。

公開日 2026年08月20日  CRDWC 2026 (Cancer Research and Development Conference 2026)

不明



詳細

主要成果

2026年癌研究開発会議（CRDWC 2026）のシンポジウムでは、CAR-T細胞療法が血液悪
性腫瘍で示した目覚ましい成功を固形がん領域へ拡大するための、臨床的進歩と主要な
課題が包括的に議論されます。特に、CARデザインの革新、製造のボトルネック解消、
安全性プロファイルの強化に焦点が当てられ、固形がん治療におけるCAR-T療法の効果
と耐久性向上を目指します。

技術・臨床詳細

CARデザインの改善: 固形がん特有の課題に対応するため、複数の抗原を標的とする
二重特異性CARや、腫瘍微小環境（TME）の免疫抑制を打ち消す機能を組み込んだ次
世代CAR-T細胞の開発が進められています。これにより、抗原不均一性やTMEの防御
機構を克服し、CAR-T細胞の抗腫瘍活性を高めることが期待されます。

製造の最適化: CAR-T細胞療法の高コストと供給の遅延は、製造プロセスの複雑さに
起因します。シンポジウムでは、自動化技術、in vivoゲノム編集による体外操作の削
減、既製（off-the-shelf）型CAR-T製品に向けた同種異系細胞源の活用など、製造の
効率化とスケーラビリティを高める新しいアプローチが検討されます。これにより、
より多くの患者へ迅速に治療を届けられるようになります。

安全性戦略の強化: サイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性（ICANS）といった
CAR-T療法の副作用管理は引き続き重要です。ロジックゲート型CARの導入や、自殺
遺伝子、細胞枯渇スイッチなど、必要に応じてCAR-T細胞の活性を制御できる安全メ
カニズムの開発が議論され、毒性を低減しつつ有効性を維持する戦略が模索されま
す。

腫瘍微小環境と抗原エスケープの克服: TMEの免疫抑制性細胞（制御性T細胞、骨髄由
来抑制細胞など）や代謝ストレスは、CAR-T細胞の機能不全の主要因です。これらを
標的とする併用療法、TMEを再プログラミングするCAR-T細胞、および抗原発現の変
化によるエスケープメカニズムに対応する多抗原標的CARが、重要な研究分野として
取り上げられます。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、急性リンパ性白血病や特定のリフレッシュされたリンパ腫、多発性
骨髄腫など、一部の血液悪性腫瘍において画期的な治療成績を収めてきました。しか
し、固形がんは複雑な抗原環境と強力な免疫抑制性微小環境を持つため、CAR-T療法の
導入は限定的でした。CRDWC 2026のような主要な会議でこれらの課題が深く掘り下げ
られることは、学術界、産業界、規制当局が一丸となって次のブレークスルーを目指す
上で極めて重要です。この議論は、CAR-T療法がより広範な患者集団に利益をもたらす
ための具体的なロードマップを描くものとなるでしょう。

今後の展望

シンポジウムで発表される最新の臨床データや新興技術は、CAR-T療法の固形がんへの
応用における今後の研究開発の方向性を決定づけるものとなります。特に、製造技術の
革新と規制当局の協力が、この分野の商業化と大規模展開を左右する主要因として注目
されます。参加者は、翻訳的進歩、併用療法、およびCAR-T細胞の持続性と安全性を向
上させる戦略に関する知見を得ることで、この変革的な治療法の未来を形作る上で貢献
することが期待されます。

元記事: https://cancerglobalconference.com/program/scientific-sessions/car-t-cell-therapy:-clinical-

progress-and-challenges

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://cancerglobalconference.com/program/scientific-sessions/car-t-cell-therapy:-clinical-progress-and-challenges
https://cancerglobalconference.com/program/scientific-sessions/car-t-cell-therapy:-clinical-progress-and-challenges


#18 2026年「In Vivo CRISPR Medicine」シンポジウム、
in vivoゲノム編集の商業化と大規模展開へ焦点

概要

2026年9月3日に開催される「In Vivo CRISPR Medicine: From Scientific Promise to

Patients at Scale」バーチャルシンポジウムは、in vivoゲノム編集が科学的な可能性か
ら患者への大規模な展開へと移行する現状に焦点を当てます。このシンポジウムで

は、中国とヨーロッパの主要な科学者や業界専門家が集い、ゲノム編集技術、デリバ
リープラットフォーム、翻訳科学の最新の進歩を議論し、安全性、耐久性、スケーラ
ビリティといった主要課題の克服を目指します。肝臓を標的としたアプローチや次世

代RNAデリバリーが主要な議題となります。

公開日 2026年08月20日  CRISPR Medicine News (CMN x CSGCT Virtual Symposium)  アメリ
カ



詳細

主要成果

2026年9月3日に開催される「 In Vivo CRISPR Medicine: From Scientific Promise to

Patients at Scale」バーチャルシンポジウムは、in vivoゲノム編集が基礎研究の段階か
ら、患者への大規模な治療応用へと移行する重要な転換期を迎えていることを強調しま
す。このイベントでは、ゲノム編集技術、特にCRISPRのデリバリープラットフォームと
翻訳科学における最新のブレークスルーが議論され、治療薬開発における安全性、耐久
性、スケーラビリティといった主要な課題を克服するための国際協力が促進されます。

技術・臨床詳細

ゲノム編集技術の進歩: CRISPR/Cas9のようなゲノム編集ツールは、その精度と効率
性で多くの遺伝性疾患の根本原因を修正する可能性を秘めています。シンポジウムで
は、これらの編集ツールの改良、オフターゲット効果の最小化、およびより広い細胞
タイプへの適用性に関する最新の研究が紹介されます。

デリバリープラットフォームの革新: in vivoゲノム編集の成功は、編集ツールを正確
に標的細胞に届けるデリバリーシステムに大きく依存します。議論される主要なデリ
バリープラットフォームには、アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクター、脂質ナノ粒子
（LNP）、および次世代RNAデリバリーシステムが含まれます。特に、肝臓を標的と
したアプローチは、AAVやLNPを用いた疾患治療で進展が見られます。

翻訳科学と大規模展開: 科学的な発見を実際の患者治療に変換するためには、堅牢な
製造プロセス、厳格な安全性評価、および長期的な有効性の証明が不可欠です。シン
ポジウムでは、これらの翻訳的課題に焦点を当て、in vivoゲノム編集治療薬を大規模
に生産し、規制当局の承認を得るための戦略が議論されます。

国際協力の促進: 中国とヨーロッパの著名な科学者および業界専門家が一堂に会し、
各地域の最新の研究成果と臨床試験の進捗を共有します。これにより、グローバルな
知識共有と連携が強化され、in vivoゲノム編集医療の発展が加速されることが期待さ
れます。



背景・業界文脈

in vivoゲノム編集は、遺伝性疾患に対する治療法として大きな期待を集めていますが、
臨床応用にはデリバリー効率、オフターゲット効果、免疫原性、長期安全性といった多
くの課題が残されています。このシンポジウムは、これらの課題に対し、最先端の技術
的ソリューションと国際的な協力アプローチを提供することで、in vivoゲノム編集医療
の商業化と大規模展開を加速させる重要な場となります。遺伝子治療業界全体が、単一
の技術的ブレークスルーから、患者全体にわたる安全で持続可能かつスケーラブルな治
療法へと焦点を移している現状を反映しています。

今後の展望

シンポジウムで得られる知見は、in vivoゲノム編集治療薬の臨床開発ロードマップを明
確にし、デリバリー技術のさらなる革新、長期安全性データの蓄積、および製造のスケ
ーラビリティ向上に貢献するでしょう。AccurEdit TherapeuticsのYongzhong Wang氏、
RNAleadのChristine Duthoit氏、San Raffaele UniversityのAlessio Cantore氏、GeneRulor

Co., Ltd.のRui Tian氏といった登壇者からの発表は、この分野の具体的な進捗と将来の方
向性を示唆するものであり、投資家や研究者にとって貴重な情報源となります。国際協
力の強化は、グローバルな規制調和と市場アクセスを促進し、より多くの患者に恩恵を
もたらす可能性を秘めています。

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

redirect/AUZIYQFCFW8l_QLQTOvkEaqZ9amFaKskUEUHCEvDCgxHrXfd6m-

Wdsz9M5AJ9T63VuLKsJFMre73u7e9lTvp36qL-y-SBurzNpWbz0zN68wNpBBs-

v_F0NWgOvghPoZNtSveJzJCqfnJbeI4sVZrlHMDL1k6SLhUB7fqR6Jv8Db3LJ5gCAfPt0NW1v1IDB8Sw8OiUViHWJD

bPot_Z88vBH

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#19 Moffitt Cancer CenterのYvonne Chen博士、固形が
ん向けロジックゲート型CAR-T細胞再設計で腫瘍微小環境
を克服する新戦略を提唱

概要

Moffitt Cancer CenterのYvonne Chen博士は、固形がんに対するCAR-T細胞療法の有効

性を高めるため、ロジックゲート型CAR-T細胞による精密な標的化と腫瘍微小環境の
再構築という新しい戦略を議論しました。このアプローチは、腫瘍からの抗原エスケ
ープ回避と免疫抑制性環境の克服を目指し、特に膠芽腫や卵巣がんといった難治性が

んへの応用が期待されます。血管新生阻害剤VEGFに対するCAR-T細胞の併用戦略も提
案されています。

公開日 2026年08月21日  Moffitt Cancer Center  アメリカ



詳細

主要成果

Moffitt Cancer CenterのDr. Yvonne Chenは、固形がんに対するCAR-T細胞療法の最大の
障壁である腫瘍微小環境（TME）と抗原不均一性を克服するため、CAR-T細胞の再設計
に関する革新的な戦略を提案しました。特に、ロジックゲート型CAR-T細胞を用いて抗
腫瘍応答の精密さを向上させ、TMEを再構築することで、膠芽腫や卵巣がんのような難
治性がんに対する有効性を高めるアプローチが焦点です。

技術・臨床詳細

ロジックゲート型CAR-T細胞: 従来のCAR-T細胞は単一の抗原を標的としますが、ロ
ジックゲート型CAR-T細胞は複数の抗原の有無を感知し、特定の組み合わせでのみ活
性化するように設計されます。例えば、がん細胞に特異的に発現する2つの抗原
「A」と「B」が存在する場合にのみCAR-T細胞を活性化させる「ANDゲート」や、
抗原「A」が存在し、かつ免疫抑制性分子「C」が存在しない場合に活性化させる
「NOTゲート」などが開発されています。これにより、オフターゲット毒性を最小限
に抑えつつ、腫瘍への特異性を高めることが可能になります。

腫瘍微小環境の再構築: 固形がんのTMEは、免疫抑制性細胞やサイトカインが豊富で
あり、CAR-T細胞の機能不全を引き起こします。Dr. Chenの研究では、CAR-T細胞に
免疫刺激性サイトカインを分泌させる能力を付与したり、TME内の免疫抑制性細胞を
標的とする機能を組み込んだりすることで、TMEを免疫活性化状態に再プログラミン
グすることを目指しています。特に、血管新生阻害剤VEGFに対するCARをT細胞に発
現させることで、腫瘍の血管構造を正常化し、CAR-T細胞の腫瘍への浸潤を促進する
アプローチが議論されました。

抗原不均一性への対応: 固形腫瘍では、がん細胞間で標的抗原の発現レベルが異なる
「抗原不均一性」が問題となります。ロジックゲート型CAR-T細胞や、異なる抗原を
同時に標的とする多重特異性CAR-T細胞の開発により、この課題に対処し、がん細胞
のエスケープメカニズムを回避することを目指します。

難治性がんへの応用: 膠芽腫や卵巣がんといった、既存治療に対する抵抗性が高い難
治性がんが、これらの新しいCAR-T設計の主要なターゲットです。特に膠芽腫では、
血液脳関門の存在やTMEの極端な免疫抑制が治療を困難にしており、ロジックゲート
型CAR-T細胞のような精密なアプローチが突破口となることが期待されます。



背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は血液がんにおいて革新的な成果をもたらしましたが、固形がんではそ
の効果が限定的であるという課題に直面しています。これは主に、腫瘍微小環境の免疫
抑制性、CAR-T細胞の腫瘍内への浸潤能力の低さ、および腫瘍細胞の抗原不均一性に起
因します。Dr. Chenの研究は、これらの課題に対し、CAR-T細胞の設計を根本から見直
すことで、固形がん治療におけるCAR-T療法のポテンシャルを最大限に引き出すことを
目指す、業界の最先端を行く取り組みです。このアプローチは、従来のCAR-T療法の限
界を克服し、より広範ながん種への適用を可能にするための重要な方向性を示していま
す。

今後の展望

Dr. Chenによって提案されたロジックゲート型CAR-T細胞やTME再構築戦略は、今後、
前臨床および臨床試験においてその有効性と安全性が検証されることになります。特
に、膠芽腫や卵巣がんのような治療困難ながん種において、これらの新しいCAR-T設計
がどれほどの臨床的利益をもたらすか、具体的なデータが待たれます。成功すれば、こ
れらの技術は固形がんCAR-T療法の新たな標準となり、多くの患者の予後を改善する画
期的な治療法となるでしょう。業界は、これらの進展がもたらす長期的な影響に注目し
ています。

元記事: https://www.moffitt.org/about-moffitt/podcasts/immunoverse/reengineering-car-t-cells-for-

solid-tumors/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.moffitt.org/about-moffitt/podcasts/immunoverse/reengineering-car-t-cells-for-solid-tumors/
https://www.moffitt.org/about-moffitt/podcasts/immunoverse/reengineering-car-t-cells-for-solid-tumors/


#20 UltragenyxのGenglycos、FDAから糖原病Ia型初の遺
伝子治療薬として迅速承認を取得、10年間の市販後モニタ
リングを要請

概要

Ultragenyx Pharmaceuticalは、糖原病Ia型（GSDIa）に対する初の遺伝子治療薬

Genglycos（pariglasgene brecaparvovec-opnr）がFDAから迅速承認を受けたと発表し
ました。この承認は、GSDIaの根本原因を標的とする画期的な治療法であり、希少疾
患の遺伝子治療における製造と長期的な市販後モニタリングの重要性を浮き彫りにし

ています。FDAは、承認条件として10年間の疾患モニタリングプログラムを要求して
おり、Ultragenyxは自社施設での製造を計画し、供給能力と品質の一貫性を確保する
方針です。

公開日 2026年08月20日  Pharmaceutical Technology  アメリカ



詳細

主要成果

Ultragenyx Pharmaceuticalは、超希少代謝性疾患である糖原病Ia型（GSDIa）の根本原因
を標的とする初の遺伝子治療薬Genglycos（pariglasgene brecaparvovec-opnr）に対
し、米国食品医薬品局（FDA）から迅速承認を獲得しました。この画期的な承認は、
GSDIa患者に新たな治療選択肢をもたらすだけでなく、希少疾患の遺伝子治療における
製造と市販後モニタリングの新たな基準を確立するものです。

技術・臨床詳細

治療対象と作用機序: Genglycosは、GSDIaの原因遺伝子であるG6PC（グルコース-6-

ホスファターゼ触媒サブユニット1）の欠損を補完する遺伝子治療薬です。肝臓を標
的とするAAV8ベクターを用いて正常なG6PC遺伝子を導入し、肝臓の糖代謝を正常化
することで、GSDIa患者が経験する重篤な低血糖や乳酸アシドーシスなどの代謝異常
を改善します。臨床試験では、治療を受けた患者において、血糖コントロールの改善
と症状の軽減が示されました。

迅速承認と市販後コミットメント: FDAの迅速承認は、重篤な疾患に対する治療法
で、アンメットメディカルニーズを満たす可能性のある医薬品に適用されます。
Genglycosの承認は、このような希少疾患における早期アクセスを可能にする一方
で、実世界での長期的な安全性と有効性を確認するための厳格な市販後プログラムを
必要とします。FDAは、Ultragenyxに対し、10年間の疾患モニタリングプログラムの
実施を義務付け、治療効果の耐久性、安全性プロファイル、および潜在的な合併症を
長期にわたり追跡することを求めています。

製造戦略: Ultragenyxは、Genglycosの製造を自社の遺伝子治療製造施設で行う方針を
表明しています。この自社製造アプローチは、AAVベクターの生産から最終製品の充
填まで、品質管理の徹底と供給能力の確保を目的としています。遺伝子治療製品の複
雑な製造プロセスにおいて、一貫した品質と安定的な供給を実現するために重要な戦
略的選択です。



背景・業界文脈

GSDIaは、肝臓での糖の分解と貯蔵に重要な酵素が欠損する遺伝性疾患であり、重篤な
代謝異常を引き起こし、生命を脅かす可能性があります。これまでの治療は主に食事管
理と症状の緩和に限定されていました。Genglycosの承認は、希少疾患に対する遺伝子
治療の進展を示すものであり、根本原因治療への期待を高めます。また、迅速承認制度
の適用と長期的な市販後モニタリングの要求は、限定された臨床試験データに基づく承
認後のリアルワールドエビデンス（RWE）収集の重要性が増している、遺伝子治療業界
全体のトレンドを反映しています。自社製造へのコミットメントは、受託製造
（CDMO）への依存が高い業界において、品質管理と供給セキュリティを重視する企業
戦略の一例となります。

今後の展望

Genglycosの承認は、GSDIa患者とその家族にとって画期的な進展です。今後、
Ultragenyxは10年間の市販後モニタリングプログラムを通じて、長期的な安全性と有効
性に関する貴重なデータを収集し、遺伝子治療の耐久性に関する理解を深めることにな
ります。商業化の面では、市場浸透度、保険償還の状況、および製造能力のさらなる拡
大が重要な課題となるでしょう。この承認は、他の希少疾患遺伝子治療の開発企業にと
って、規制当局の期待と市販後戦略に関する重要な先行事例を提供するものであり、業
界全体の進展に影響を与えると考えられます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEHj5VoA-

mIsBky6mzoijjwqM--3TeoA0hVE2z3zQ1JISUdgaTmSjI3qLela2_3oPStpViHQxUlDG9tQ_PxAaBp-

cfYAJFHCwgi9B64bq17oGQNcpkykgnRoaLmcA5YCZmcjN_UNEioe7r8kDKBkEQts-

PUAvZ4KfKncQDTrgijZwVrxKr-XygvlVdCXm235gSDjIi8yDoIM0r5dqQzsuJJ0DjFqg==

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEHj5VoA-mIsBky6mzoijjwqM--3TeoA0hVE2z3zQ1JISUdgaTmSjI3qLela2_3oPStpViHQxUlDG9tQ_PxAaBp-cfYAJFHCwgi9B64bq17oGQNcpkykgnRoaLmcA5YCZmcjN_UNEioe7r8kDKBkEQts-PUAvZ4KfKncQDTrgijZwVrxKr-XygvlVdCXm235gSDjIi8yDoIM0r5dqQzsuJJ0DjFqg==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEHj5VoA-mIsBky6mzoijjwqM--3TeoA0hVE2z3zQ1JISUdgaTmSjI3qLela2_3oPStpViHQxUlDG9tQ_PxAaBp-cfYAJFHCwgi9B64bq17oGQNcpkykgnRoaLmcA5YCZmcjN_UNEioe7r8kDKBkEQts-PUAvZ4KfKncQDTrgijZwVrxKr-XygvlVdCXm235gSDjIi8yDoIM0r5dqQzsuJJ0DjFqg==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEHj5VoA-mIsBky6mzoijjwqM--3TeoA0hVE2z3zQ1JISUdgaTmSjI3qLela2_3oPStpViHQxUlDG9tQ_PxAaBp-cfYAJFHCwgi9B64bq17oGQNcpkykgnRoaLmcA5YCZmcjN_UNEioe7r8kDKBkEQts-PUAvZ4KfKncQDTrgijZwVrxKr-XygvlVdCXm235gSDjIi8yDoIM0r5dqQzsuJJ0DjFqg==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEHj5VoA-mIsBky6mzoijjwqM--3TeoA0hVE2z3zQ1JISUdgaTmSjI3qLela2_3oPStpViHQxUlDG9tQ_PxAaBp-cfYAJFHCwgi9B64bq17oGQNcpkykgnRoaLmcA5YCZmcjN_UNEioe7r8kDKBkEQts-PUAvZ4KfKncQDTrgijZwVrxKr-XygvlVdCXm235gSDjIi8yDoIM0r5dqQzsuJJ0DjFqg==


#21 UltragenyxのGenglycos、GSDIaに対する初の遺伝子
治療薬としてFDA承認取得 — 自社製造と長期市販後モニ
タリングを強化

概要

Ultragenyx Pharmaceuticalは、超希少代謝性疾患である糖原病Ia型（GSDIa）の根本原

因を標的とする初の治療薬として、FDAから遺伝子治療薬Genglycosの迅速承認を獲得
しました。この承認は、同社が市販後プログラムを通じて追加のエビデンスを生成す
るという条件付きであり、製造は自社の遺伝子治療施設で行い、生産能力を拡大し、

一貫した品質をサポートする計画です。Genglycos（pariglasgene brecaparvovec-

opnr）は、GSDIa患者に画期的な治療選択肢を提供します。

公開日 2026年08月20日  Pharmaceutical Technology  アメリカ



詳細

主要成果

Ultragenyx Pharmaceuticalは、超希少代謝性疾患である糖原病Ia型（GSDIa）の根本原因
を 標 的 と す る 初 の 治 療 薬 と し て 、 遺 伝 子 治 療 薬 Genglycos （ pariglasgene
brecaparvovec-opnr）のFDA迅速承認を獲得しました。この画期的な承認は、同社が長
期にわたる市販後プログラムを通じて、リアルワールド環境での追加の有効性および安
全性データを生成することをコミットするという条件に基づいています。Ultragenyx

は、製造能力の拡大と品質の一貫性確保のため、自社遺伝子治療施設での生産を強化す
る方針です。

技術・臨床詳細

GSDIaとGenglycosの作用機序: 糖原病Ia型（GSDIa）は、グルコース-6-ホスファター
ゼ（G6Pase）酵素の欠損により、肝臓がグリコーゲンをグルコースに変換できず、
重度の低血糖や乳酸アシドーシスを引き起こす遺伝性疾患です。Genglycosは、アデ
ノ随伴ウイルス8型（AAV8）ベクターを介して正常なG6PC遺伝子を肝臓に導入し、
失われた酵素機能を回復させることで、疾患の根本原因に対処します。これにより、
患者の血糖値が安定し、GSDIaに起因する代謝合併症が軽減されることが期待されま
す。

迅速承認と市販後データ収集: FDAの迅速承認は、重篤な疾患に対するアンメットメ
ディカルニーズを満たす医薬品に与えられます。Genglycosの承認は、限定された臨
床試験データに基づいていますが、その代わりに、市販後に大規模な患者集団から長
期的な安全性と有効性に関するリアルワールドエビデンス（RWE）を収集する「市
販後プログラム」の実施が義務付けられます。これにより、Genglycosの治療効果の
耐久性や潜在的なリスクについて、より包括的な理解が得られることになります。

自社製造と品質管理: Ultragenyxは、Genglycosを含む遺伝子治療製品の製造を、自社
の最先端遺伝子治療施設で実施する計画です。これにより、製造プロセス全体にわた
る厳格な品質管理、一貫した製品品質の確保、および将来的な市場需要に対応するた
めの生産能力の迅速な拡大が可能になります。遺伝子治療製品の複雑さと個別化の性
質を考慮すると、自社で製造プロセスを制御することは、信頼性の高い供給チェーン
を構築する上で極めて重要です。



背景・業界文脈

GSDIaの根本原因を標的とする初の遺伝子治療薬Genglycosの承認は、希少疾患の遺伝
子治療分野における重要なマイルストーンです。これは、特定の遺伝子欠損によって引
き起こされる難治性疾患に対し、一度の治療で長期的な効果をもたらす遺伝子治療の可
能性を改めて示しました。迅速承認後の長期的な市販後データ収集の義務付けは、限ら
れた患者数での臨床試験を補完し、より包括的な安全性・有効性プロファイルを提供す
るための、規制当局の新しいアプローチを反映しています。また、Ultragenyxの自社製
造戦略は、遺伝子治療業界全体でCDMO依存から脱却し、サプライチェーンの強靭化と
コスト効率化を目指す動きの一部として注目されます。

今後の展望

Genglycosの市場投入は、GSDIa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。今後、Ultragenyxは義務付けられた市販後プログラムを通じて、Genglycosの長期
的な治療効果、安全性、および実世界での適用性に関する貴重なデータを収集し、公表
していくことになります。市場浸透度と保険償還の状況は、Genglycosの商業的成功を
左右する主要な要因となるでしょう。この承認は、他の希少疾患遺伝子治療開発企業に
とって、規制当局の期待、市販後戦略、および製造能力確保の重要性に関する重要な教
訓を提供し、業界全体の革新をさらに加速させることが期待されます。

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

redirect/AUZIYQHBEV0Y4RA9g27X058O_uE3YK6ivnA_tSCUKWRMNODrRKJABaSXH7--

NSXBNxGzz7NGlI2JU2xiZEcxHpby57DZ9lje-8VF-

0Za7RXFjh92ZAdrD5CLS_G_6ZEgnnP505dnpRDBjnTJFAtfXeHu5l9K2GvvSW13_9O0BqJqc4N3kVEbx2ILHDyyppw

gL6P_L-yF4=

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQHBEV0Y4RA9g27X058O_uE3YK6ivnA_tSCUKWRMNODrRKJABaSXH7--NSXBNxGzz7NGlI2JU2xiZEcxHpby57DZ9lje-8VF-0Za7RXFjh92ZAdrD5CLS_G_6ZEgnnP505dnpRDBjnTJFAtfXeHu5l9K2GvvSW13_9O0BqJqc4N3kVEbx2ILHDyyppwaaoMD7jeqi5OrBZFt-gL6P_L-yF4=
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#22 Cellistic CTOが日本の心臓疾患・パーキンソン病向け
製品暫定承認に触れ、iPSC細胞治療の商業規模製造への道
のりを解説

概要

The Medicine Makerのインタビューで、CellisticのCTOであるStefan Braam氏は、iPSC

ベースの細胞治療薬が大規模な患者集団に一貫した商業規模で提供可能かどうかが業
界の主要な焦点であると述べました。氏は、日本で心臓疾患およびパーキンソン病向
けのiPSC由来製品が暫定市場参入を果たし、米国では複数のピボタル試験が進行中で

あることに言及。iPSC製造のボトルネック、特にスケーラビリティ、再現性、コスト
効率の課題を強調し、これを克服するための新しいアプローチの必要性を訴えまし
た。

公開日 2026年08月19日  The Medicine Maker  イギリス



詳細

主要成果

CellisticのCTOであるStefan Braam氏は、The Medicine Makerのインタビューにおいて、
iPSC（人工多能性幹細胞）ベースの細胞治療薬が、研究開発段階から大規模な患者集団
への商業規模供給へと移行する際の課題と機会について深く掘り下げました。氏は、日
本が心臓疾患やパーキンソン病向けのiPSC由来製品に対して条件付き早期承認制度を通
じて暫定市場参入を許可したことを重要な進展として挙げ、同時に米国で進行中の複数
のピボタル試験が、iPSC細胞治療の商業化の現実味を増していると強調しました。しか
し、その実現には製造のスケーラビリティ、一貫した品質、そしてコスト効率の課題を
克服することが不可欠であると指摘しています。

技術・臨床詳細

日本における承認と臨床進捗: 日本は、再生医療製品の迅速な市場導入を可能にする
条件付き早期承認制度を導入しており、これによりiPSC由来心筋細胞を用いた重度心
不全治療や、iPSC由来神経前駆細胞を用いたパーキンソン病治療の製品が暫定承認さ
れ、限られた患者集団への提供が開始されています。これらの先行事例は、iPSCベー
スの細胞治療が臨床的に実現可能であることを示しています。

米国でのピボタル試験: 米国では、1型糖尿病、自己免疫疾患、発作関連疾患など、
幅広い疾患領域でiPSC由来細胞治療のピボタル（主要）臨床試験が進行中です。これ
らの試験の成功は、FDA（米国食品医薬品局）の本格的な承認への道を開くものであ
り、世界最大の医薬品市場への参入を意味します。



製造の課題: iPSC由来細胞治療の商業規模製造における主要なボトルネックは多岐に
わたります。

スケーラビリティ: 小規模な研究室スケールから、数百万人の患者を対象とする大
規模生産への拡大。

再現性と品質管理: 厳格なGMP（適正製造規範）要件を満たし、ロット間で一貫し
た高品質の細胞製品を製造すること。

コスト効率: 細胞製造プロセス、特に分化誘導や大規模培養におけるコストを削減
し、治療薬の経済的アクセスを可能にすること。

細胞の分化プロトコル: 目的とする細胞型への効率的かつ純度の高い分化誘導法の
開発と標準化。

バイオリアクター拡張: 大容量バイオリアクターを用いた自動化された培養システ
ムの導入。

背景・業界文脈

iPSC技術は、2006年の発見以来、再生医療の未来を大きく変える可能性を秘めてきまし
た。その多能性と無限の増殖能力は、個々の患者に合わせた自家治療だけでなく、誰に
でも使える「他家」（off-the-shelf）型細胞治療の実現を可能にします。しかし、基礎
研究から臨床応用、そして最終的な商業化へと進むにつれて、特に製造の側面で大きな
課題が浮上しています。Braam氏の発言は、この業界の成熟期における焦点を明確に示
しており、技術的・工学的な解決策が、科学的発見と同じくらい重要であることを強調
しています。日本が先駆的に承認制度を導入していることは、国際的な競争環境におい
て重要なベンチマークとなります。

今後の展望

iPSC細胞治療の商業的成功は、研究開発段階での画期的な発見だけでなく、製造のスケ
ーラビリティ、一貫性、品質管理、そして最終的なコスト効率によって左右されます。
今後、Cellisticのような企業が、自動化されたバイオリアクターシステム、改良された
分化プロトコル、およびAIを活用した品質管理システムを通じて、これらの製造ボトル
ネックをどのように解決していくかが注目されます。日本の承認製品の市販後データ
は、長期的な有効性と安全性の貴重な証拠を提供し、世界の他の規制当局や開発企業に
とって重要な参考となるでしょう。iPSC細胞治療が真に主流の医療となるためには、こ
れらの製造課題の解決が不可欠であり、これが達成されれば、多くの難病患者に画期的
な治療が提供されることになります。



元記事: https://themedicinemaker.com/issues/2026/articles/august/the-road-to-commercial-scale-ipsc-

cell-therapy/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://themedicinemaker.com/issues/2026/articles/august/the-road-to-commercial-scale-ipsc-cell-therapy/
https://themedicinemaker.com/issues/2026/articles/august/the-road-to-commercial-scale-ipsc-cell-therapy/


#23 Xellsmart、パーキンソン病向けiPSC由来細胞療法で
FDAファストトラック指定を獲得、中枢神経疾患パイプラ
インを加速

概要

Xellsmart社は、パーキンソン病を対象とした同種異系既製iPSC由来細胞療法が米国

FDAからファストトラック指定を獲得したことを発表しました。この指定により、同
社の開発プログラムが加速される見込みです。Xellsmartは中枢神経系（CNS）疾患の
再生治療に特化しており、パーキンソン病の他にもALSや脊髄損傷向けに、米国FDAと

中国国家医薬品監督管理局（NMPA）から合計7つの治験新薬（IND）承認を得ていま
す。これにより、同社のグローバルな開発戦略がさらに強化されます。

公開日 2026年08月20日  Longevity.Technology  イギリス



詳細

主要成果

Xellsmartは、パーキンソン病（PD）治療を目的とした同種異系（allogeneic）既製
（off-the-shelf）iPSC（人工多能性幹細胞）由来細胞療法に対し、米国食品医薬品局
（FDA）からファストトラック指定を獲得したことを発表しました。この指定は、重篤
な疾患に対する画期的な治療薬の開発を加速するためのFDAの制度であり、Xellsmartの
PD治療薬開発プログラムが前例のない速さで進行する可能性を示唆しています。同社
は、パーキンソン病に加え、筋萎縮性側索硬化症（ALS）や脊髄損傷など、他の中枢神
経系（CNS）疾患にも焦点を当てています。

技術・臨床詳細

同種異系iPSC由来細胞療法: Xellsmartの治療法は、健康なドナーから採取されたiPSC

を特定の神経細胞（ドーパミン作動性ニューロン前駆細胞など）に分化させ、それを
患者に移植する「既製」のアプローチです。自家細胞療法（患者自身の細胞を使用）
と比較して、同種異系療法は製造の簡素化、治療の迅速性、コスト効率の向上といっ
た利点があり、より多くの患者にアクセスを提供できます。

パーキンソン病への応用: 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・死滅によって引き起こされる進行性の神経変性疾患です。iPSC由来神経細胞を移
植することで、失われたドーパミン産生機能を回復させ、運動症状の改善を目指しま
す。ファストトラック指定は、PDのアンメットメディカルニーズの大きさと、
Xellsmartの治療法の潜在的なブレークスルーとしての評価を反映しています。

グローバルな規制承認実績: Xellsmartは、パーキンソン病、ALS、脊髄損傷といった
CNS疾患向けに、すでに米国FDAと中国国家医薬品監督管理局（NMPA）から合計7

つの治験新薬（IND）承認を取得しています。これは、同社のiPSC由来細胞療法の安
全性と初期有効性が、世界の両主要規制当局から評価されていることを示し、グロー
バルな開発能力の高さを裏付けています。

CNS疾患への特化: 中枢神経系疾患は、その複雑な病態生理と限られた治療選択肢の
ため、再生医療にとって特に挑戦的な分野です。Xellsmartのこの分野への深い専門
性と複数のIND承認は、同社がCNS疾患治療の最前線にいることを強調しています。



背景・業界文脈

パーキンソン病に対する細胞療法は、長年にわたり研究が続けられてきた分野ですが、
iPSC技術の進歩により、近年その実現可能性が高まっています。特に同種異系アプロー
チは、治療薬としての商業化と普及の大きな推進力となるものです。FDAのファストト
ラック指定は、開発プロセスの早期化、規制当局との頻繁なコミュニケーション、そし
て承認審査の優先順位付けといったメリットを企業にもたらします。Xellsmartが米国と
中国の両方でIND承認を得ていることは、中国のバイオテクノロジー企業がグローバル
な舞台で存在感を増していることを示唆しており、細胞治療分野における国際的な競争
と協力の激化を反映しています。

今後の展望

ファストトラック指定の獲得は、Xellsmartのパーキンソン病治療薬開発に大きな弾みを
つけるでしょう。同社は、規制当局との緊密な連携のもと、臨床試験の設計と実施を加
速し、より迅速にピボタル試験へと移行することが期待されます。今後の臨床試験結
果、特に有効性と長期的な安全性に関するデータは、この革新的な治療法がパーキンソ
ン病患者の生活をどのように変えるかを示す決定的な証拠となります。また、他のCNS

疾患パイプラインの進捗も、Xellsmartの企業価値と将来の市場機会を左右する重要な要
素となるでしょう。投資家や患者コミュニティは、これらのマイルストーンに注目して
います。

元記事: https://longevity.technology/news/xellsmart-scores-fda-fast-track-for-parkinsons-cell-therapy/

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://longevity.technology/news/xellsmart-scores-fda-fast-track-for-parkinsons-cell-therapy/


#24 FDAが細胞・遺伝子治療製品開発に関するFAQ最終ガ
イダンスを公開、規制審査・CMC・安全性モニタリング
を明確化

概要

米国食品医薬品局（FDA）は、細胞・遺伝子治療（CGT）製品の開発に関するFAQ形式

の最終ガイダンスを公開しました。このガイダンスは、CGT製品の開発中に生じる一
般的な規制上の疑問に対処し、規制審査、CMC（Chemistry, Manufacturing, and

Controls）、薬理学/毒性学、臨床、臨床薬理学といった多岐にわたる分野で実践的な

回答を提供します。特に、CGT製品の短期的および長期的な安全性モニタリングに関
する考慮事項が詳細に示されており、開発企業が承認プロセスをより効率的に進める
ための重要な指針となります。

公開日 2026年08月20日  RAPS (Regulatory Affairs Professionals Society)  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、細胞・遺伝子治療（CGT）製品の開発企業を対象とした
「潜在的な細胞・遺伝子治療製品の開発に関するよくある質問（FAQ）」最終ガイダン
スを公開しました。この重要な文書は、CGT製品の複雑な開発プロセスにおいて頻繁に
直面する規制上の疑問に対し、明確で実践的な回答を提供することを目的としていま
す。特に、規制当局の期待、CMC（Chemistry, Manufacturing, and Controls）、安全性
モニタリング、および臨床開発戦略に関する具体的な指針が示されており、開発企業が
承認プロセスを効率的にナビゲートするための不可欠なツールとなります。

技術・臨床詳細

CMCに関するガイダンス: CGT製品の品質、安全性、および有効性を確保するために
最も重要な側面の一つであるCMCについて、ガイダンスは詳細な情報を提供してい
ます。これには、原材料の選択、製造プロセスの開発とバリデーション、品質管理試
験、および製品特性評価に関する推奨事項が含まれます。特に、ロット間の一貫性と
純度の確保、ウイルスベクターや細胞株の特性評価に関する具体的な期待が明確化さ
れています。

薬理学/毒性学および非臨床試験: 非臨床試験の設計と実施に関するFAQでは、CGT製
品特有の考慮事項が示されています。これには、適切な動物モデルの選択、用量設
定、そして潜在的な腫瘍形成能や免疫原性といった長期的な毒性評価の重要性が含ま
れます。製品の作用機序や対象疾患の特性に応じた、個別化された非臨床開発戦略が
推奨されています。

臨床開発と安全性モニタリング: 臨床試験の設計、患者選択、および有効性評価に関
するガイダンスに加え、CGT製品の短期的および長期的な安全性モニタリングが強調
されています。特に、遺伝子治療に伴う潜在的な長期リスク（例: 遺伝子挿入変異、
持続的な免疫反応）を考慮し、承認後も継続的な患者追跡調査の必要性が明記されて
います。リアルワールドエビデンス（RWE）の収集と活用についても言及されてお
り、市販後の安全性プロファイルの理解深化に貢献します。



規制審査プロセス: 治験薬申請（IND）から生物製剤承認申請（BLA）に至るまでの規
制審査プロセスに関する質問に回答し、企業が各段階でFDAと効果的に連携するため
のベストプラクティスを提供します。これには、早期の開発段階でのFDAとの会議の
重要性や、迅速審査制度（例: ファストトラック、ブレークスルーセラピー、
RMAT）の活用に関する情報が含まれます。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、従来の医薬品とは異なる複雑な生物学的特性と製造プロセスを持
つため、その開発と規制には独自の課題が伴います。FDAは、この革新的な分野の急速
な発展に対応するため、近年、数多くのガイダンス文書を発表してきました。今回の最
終ガイダンスは、2024年11月に発行されたドラフトガイダンスを基に、業界からのフィ
ードバックを反映して策定されたものであり、CGT製品の開発企業が規制当局の期待を
より深く理解し、承認プロセスの予測可能性を高めるための重要な一歩となります。こ
れにより、患者に安全で有効なCGT製品がより迅速に届けられることが期待されます。

今後の展望

この最終ガイダンスの公開は、CGT業界全体に大きな影響を与えます。開発企業は、製
品開発戦略をこのガイダンスに沿って調整し、特にCMC、非臨床試験、および長期安全
性モニタリングの側面を強化する必要があります。規制当局との早期かつ継続的な対話
の重要性が改めて強調されており、企業はこれを活用して開発を加速させることが求め
られます。今後、このガイダンスの実際の適用事例や、それがCGT製品の承認スケジュ
ールに与える具体的な影響が注目されるでしょう。FDAは、CGT製品のイノベーション
と患者アクセスのバランスを取りながら、引き続き規制環境を整備していく方針です。

元記事: https://www.raps.org/resource/fda-finalizes-q-a-guidance-on-developing-cell-and-gene-

therapies.html

収集日: 2026年08月21日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.raps.org/resource/fda-finalizes-q-a-guidance-on-developing-cell-and-gene-therapies.html
https://www.raps.org/resource/fda-finalizes-q-a-guidance-on-developing-cell-and-gene-therapies.html


#25 NurExone、Made ScientificとのGMPエクソソーム製
造提携で米国市場参入を加速、2027年上半期に初バッチ
目標

概要

NurExone Biologic Inc.の米国子会社Exo-Top Inc.は、Made Scientific, Inc.と米国におけ

るGMPエクソソーム製造に関する覚書（MOU）を締結しました。この戦略的提携は、
NurExoneの骨髄由来エクソソームベースの再生治療薬のパイプラインを、前臨床から
商業供給まで加速させることを目的としています。特に、最初のGMPエクソソームバ

ッチを2027年上半期に製造することを目標としており、エクソソーム治療薬の市場投
入に向けた重要な一歩となります。

公開日 2026年08月13日  BioPharma BoardRoom  アメリカ



詳細

主要成果

NurExone Biologic Inc.は、その米国子会社Exo-Top Inc.が、Made Scientific, Inc.と米国に
おけるGMP（適正製造規範）エクソソーム製造パートナーシップに関する覚書
（MOU）を締結したと発表しました。この提携は、NurExoneの骨髄由来エクソソーム
ベースの再生治療薬のパイプラインを、初期開発段階から臨床試験、そして最終的な商
業供給まで、シームレスに推進することを目的としています。特に、最初のGMPエクソ
ソームバッチの製造を2027年上半期に完了させるという具体的な目標が設定されてお
り、これはエクソソーム治療薬の市場化に向けた大きなマイルストーンとなります。

技術・臨床詳細

エクソソームベース再生治療薬: NurExoneは、骨髄由来エクソソーム（BM-

Exosomes）を活用した再生治療薬の開発に注力しています。エクソソームは、細胞
間の情報伝達を担うナノサイズの小胞であり、核酸、タンパク質、脂質などを含み、
抗炎症作用、免疫調節作用、組織修復促進作用などが期待されています。これらの特
性により、様々な疾患、特に神経変性疾患や組織損傷に対する新たな治療モダリティ
としての可能性を秘めています。

GMP製造パートナーシップの重要性: エクソソーム治療薬が臨床試験に進み、最終的
に商業化されるためには、極めて厳格なGMP基準に準拠した製造が不可欠です。
Made Scientificは、細胞・遺伝子治療製品の製造に関する専門知識と施設を持つ企業
であり、このパートナーシップにより、NurExoneは高品質で一貫性のあるエクソソ
ーム製品を、規制当局の要件を満たした形で製造する能力を確保できます。この提携
は、バイオプロセス最適化とスケールアップにおいて重要な役割を果たします。

市場投入への加速: 2027年上半期に最初のGMPエクソソームバッチを製造するという
目標は、NurExoneが製品開発のロードマップを加速させていることを明確に示して
います。これにより、同社は臨床試験を迅速に進め、将来的な市場投入を早期に実現
できる可能性が高まります。エクソソーム製造のボトルネックは、多くの開発企業に
とって共通の課題であり、戦略的なCDMOパートナーシップはその克服に不可欠で
す。



背景・業界文脈

エクソソーム治療分野は近年、その治療的ポテンシャルから急速に注目を集めています
が、GMP製造のスケーラビリティと標準化は大きな課題として認識されています。米国
食品医薬品局（FDA）もエクソソーム製品に対する規制の枠組みを明確化しつつあり、
承認されたエクソソーム製品はまだないものの、治験薬申請（IND）をクリアしたパイ
プラインが増加しています。このような状況下で、NurExoneとMade Scientificのような
企業が早期に製造パートナーシップを締結することは、規制当局の期待に応え、製品開
発のリスクを低減し、市場投入を加速させるための賢明な戦略です。この動きは、エク
ソソーム業界全体の成熟と商業化に向けた準備が整いつつあることを示唆しています。

今後の展望

このMOUの締結は、NurExoneのパイプラインの実現可能性を大きく高めるものです。
今後、Made Scientificとの協力による最初のGMPエクソソームバッチの製造進捗と、そ
れに続く臨床試験の開始が注目されます。もし初期臨床試験で有望な結果が得られれ
ば、NurExoneはエクソソームベースの再生治療薬市場において主要なプレイヤーとし
ての地位を確立する可能性があります。このパートナーシップは、エクソソーム治療薬
が単なる研究段階から、実際の患者に届く商業製品へと進化するための重要な成功事例
となるでしょう。投資家や開発企業は、このような製造提携がもたらす長期的な影響に
注目する必要があります。

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

redirect/AUZIYQFl5COBQBrg_0SEvp5WkwhEEe6_1Bg1MROTpsLdMx0-
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#26 FDAがGDUFA/PDUFA再承認草案を公開、細胞・遺伝
子治療プログラム強化とリアルワールドエビデンス活用を
コミット

概要

米国食品医薬品局（FDA）は、ジェネリック医薬品ユーザーフィー法（GDUFA）と処

方薬ユーザーフィー法（PDUFA）の再承認に関するドラフトコミットメントレターを
公開しました。このレターには、細胞・遺伝子治療プログラム（CGTP）の成功を基盤
とし、次世代のCGT製品がタイムリーに開発され患者に提供されるよう、FDAがスタッ

フの能力を強化するというコミットメントが含まれています。また、FDAはリアルワ
ールドエビデンス（RWE）の活用を継続し、年次報告を行う方針を明確にしていま
す。

公開日 2026年08月18日  Holland & Knight  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、ジェネリック医薬品ユーザーフィー法（GDUFA）と処方
薬ユーザーフィー法（PDUFA）の再承認に向けたドラフトコミットメントレターを公開
し、細胞・遺伝子治療（CGT）製品の開発と承認を加速するための明確な方針を示しま
した。このレターは、FDAがCGTプログラム（CGTP）の成功を基盤として、次世代の
CGT製品が患者にタイムリーに提供されるよう、スタッフの能力強化と規制プロセスの
予測可能性向上にコミットすることを明記しています。さらに、リアルワールドエビデ
ンス（RWE）の活用を継続し、年次報告を行うことで、医薬品開発全体の効率と安全性
向上を目指します。

技術・臨床詳細

CGTPの強化: FDAは、CGT製品の革新的な性質と、それがもたらす大きな医療ニーズ
を認識し、細胞・遺伝子治療プログラム（CGTP）の体制をさらに強化すると述べて
います。これには、審査官の増員、専門知識の深化、および最先端の科学的・技術的
進歩に対応するためのトレーニングの強化が含まれる可能性があります。この強化
は、CGT製品の複雑な規制審査プロセスを円滑にし、開発企業がより迅速に承認を得
られるようにすることを目的としています。

規制プロセスの予測可能性向上: ユーザーフィー法は、FDAが医薬品審査を迅速化
し、その成果を向上させるための資金を確保する上で不可欠です。今回のドラフトコ
ミットメントレターでは、特にCGT製品の開発パスにおける予測可能性を高めるため
の取り組みが強調されています。例えば、開発企業に対する明確なガイダンスの提
供、FDAとの早期かつ頻繁な対話の促進、および審査のタイムラインの遵守などが含
まれる可能性があります。

リアルワールドエビデンス（RWE）の継続活用: FDAは、RWEの医薬品開発および規
制意思決定における重要性を認識しており、その活用を継続し、さらに拡大する方針
です。RWEは、電子医療記録、医療費請求データ、患者レジストリ、ウェアラブル
デバイスなどから収集されるデータであり、大規模な患者集団における医薬品の有効
性と安全性プロファイルを補完し、市販後調査や新しい適応症の探索に役立ちます。
FDAは、RWEの活用状況と成果に関する年次報告を通じて、その透明性を確保しま
す。



Sentinel Initiativeの活用: FDAは、Sentinel Initiativeのような大規模な電子医療デー
タネットワークを活用し、医薬品の市販後安全性モニタリングを強化しています。こ
のプラットフォームは、CGT製品の長期的な安全性と潜在的な副作用を迅速に特定
し、評価する上で重要な役割を果たすと期待されます。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、多くの難病に対する画期的な治療法として急速に発展しています
が、その複雑な特性ゆえに規制当局の審査プロセスも高度化しています。FDAがGDUFA

およびPDUFAの再承認プロセスの中でCGTPの強化とRWEの活用を明確に打ち出したこ
とは、この分野の重要性を強く認識している証拠です。これは、イノベーションを促進
しつつ、患者の安全を確保するというFDAのコミットメントを反映しています。業界全
体としては、規制当局がより予測可能で効率的な承認経路を提供することで、開発投資
のリスクが軽減され、新しい治療法の市場投入が加速されることが期待されます。

今後の展望

GDUFAおよびPDUFAの最終的なコミットメントレターの内容は、今後数年間のFDAの医
薬品審査活動の方向性を決定づけるものとなります。特にCGTPの具体的な強化策、
RWEを活用した規制意思決定の事例、およびその年次報告の詳細は、CGT開発企業、投
資家、そして患者コミュニティにとって重要な情報となるでしょう。FDAのこれらの取
り組みが、次世代の細胞・遺伝子治療製品のパイプラインをさらに活発化させ、アンメ
ットメディカルニーズを持つ患者に、より迅速かつ安全に革新的な治療法を届けるため
の道を切り開くことが期待されます。

元記事: https://www.hklaw.com/en/insights/publications/2026/08/fda-releases-draft-gdufa-pdufa-

commitment-letters-as-user-fee
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