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今週のキーワード

iPS/ゲノム編集
臨床成果とAIによる技術革新が加速

29
件

記事数

5
カ国

対象国

90
%

心機能改善

42
人

疾患解消

今週の全29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 REPROCELL iPSC製造 企業戦略
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

●

REPROCELLが臨床グレードiPSC製造プラットフォー
ムを強化。AI遺伝子編集、GMP対応、バイオリアクタ
ーで米Phase IIIを支援し、実用化を加速。

#02
次世代CRISPR精密編
集

技術解説
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

次世代CRISPRツールがDSB回避で精密遺伝子編集を
革新。塩基/プライム編集、エピゲノム変調で安全性
向上、臨床応用加速。

#03 iPSC商業規模製造 業界レポ
ート

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

iPSC細胞療法の商業化にはMCB確立と分化誘導の再現
性・スケールアップが鍵。米国で多様な臨床試験が進
行中。

#04 iPS細胞発見20周年 解説記事
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

iPS細胞発見20周年。日本が心不全・パーキンソン病
で条件付き承認をリード。公衆の信頼と技術アクセス
が課題。

#05 中国iPSC心不全治療 学術論文
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○

中国でiPSC由来心筋細胞の心不全治療第2相試験、患
者90%で心機能改善。Nature
Medicine発表の画期的な成果。

#06 CRISPR Frontiers会議 会議レポ
ート

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

CRISPR Frontiers 2026会議でDSB非依存型編集とデ
リバリー技術の革新が焦点。精度と安定性向上で臨床
応用加速。

#07
CRISPR/Cas9多機能
化

技術解説
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

CRISPR/Cas9が白血病スクリーニング、CAR-T細胞
再設計、エピゲノム編集へと多機能化。塩基編集で安
全性向上。

#08
USCパーキンソン病治
験

プレスリ
リース

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●●
●

USCがiPSC由来神経細胞を用いたパーキンソン病第1
相臨床試験を開始。患者自身の細胞でドパミン補充を
目指す。

#09 鎌状赤血球症塩基編集 企業技術
報告

●●●●
○

●●●●
○

●●●●
●

●●●●
○

●●●●
○

Broad Instituteの塩基編集が鎌状赤血球症患者42人
で疾患を永続的に解消。FDA承認とStanfordでの臨床
拡大。

#10
IPS
HEART希少疾患指定

プレスリ
リース

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●●
○

IPS HEARTのiPSC由来細胞療法ISX9-CPCがFDA希少
小児疾患用医薬品指定を獲得。心臓・希少筋疾患治療
へ臨床推進。

#11 iPSC開発サミット 会議レポ
ート

●●○○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

第6回iPSC Drug Development Summit開催。製造
可能性、規制、スケーラブルな開発モデルがiPSC療法
の商業化の焦点。

#12
CRISPR遺伝子治療レ
ビュー

学術論文
●●○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○

CRISPR遺伝子治療の包括的レビュー。鎌状赤血球症
等への応用可能性と、オフターゲット効果、デリバリ
ー等の課題を解説。
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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
AI設計CRISPR「Open
CRISPR-1」

学術的ブ
レークス

ルー

●●●●
●

●●○○
○

●●●●
●

●●●○
○

●●●●
○

ProfluentがAI設計初のオープンソースCRISPR「Ope
nCRISPR-1」を発表。AIが遺伝子編集ツール開発を
加速しゲノム医療新時代へ。

#14
CRISPR
Therapeutics戦略

企業戦略
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

CRISPR
TherapeuticsがCasgevy商業化経験を活かし、in viv
o遺伝子編集とオフザシェルフCAR-T細胞療法にパイ
プライン多様化。

#15 メイヨー希少免疫疾患 共同研究
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

メイヨー・クリニックがARPA-H助成金で希少免疫疾
患向け遺伝子編集治療を推進。CRISPRと新規デリバ
リーで500種超に対応。

#16
DMD遺伝子治療PBGE
NE-DMD

プレスリ
リース

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

Precision BioSciencesがDMD遺伝子治療PBGENE-D
MDの第1/2相臨床試験を開始。ARCUS®で患者60%
に適用可能。

#17
BMS
CAR-T製造提携解消

市場危機
●○○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

BMSがCellaresとのCAR-T製造提携を解消。Cell Shut
tleシステムがBreyanzi商業生産要件未達で、製造自動
化の課題浮き彫り。

#18
AI活用3Dバイオリアク
ター

技術紹介
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

AI活用3DバイオリアクターがiPSC製造を革新。最大1
0Lの閉鎖系自動生産でスケールアップとコスト削減を
加速。

#19
エクソソーム開発サミ
ット

会議レポ
ート

●●○○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

第8回エクソソーム治療薬開発サミット開催。製造ス
ケールアップ、分析特性評価、規制経路、臨床成果が
焦点。

#20
細胞・遺伝子治療製造
会議

会議レポ
ート

●●○○
○

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

細胞・遺伝子治療製造の国際会議で大規模生産の課題
を議論。コスト削減、自動化、サプライチェーン、規
制対応が焦点。

#21
Cellistic
GMPプラットフォーム

製品発表
●●●○

○
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

CellisticがiPSC由来がん免疫・再生医療向けGMP製造
プラットフォーム「Echo-T/Cardio/Endothelial」を
発表。

#22
AI×プライム編集オル
ガノイド

研究報告
●●●●

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

Broad InstituteがAIでプライム編集を効率化し、脳オ
ルガノイドの長期生存を達成。神経疾患モデル開発を
加速。

#23 Regenxbio治験中断 市場危機
●○○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○

Regenxbioのハンター症候群遺伝子治療、FDAの臨床
試験中断で承認再申請計画が頓挫。規制の厳格さ浮き
彫り。

#24 エクソソーム橋本病 学術論文
●●●○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●●

●
●●○○

○

エクソソームが橋本病の病態、診断、治療における新
標的となる可能性。自己免疫疾患のメカニズム解明に
貢献。

#25
FDA
GSDIa遺伝子治療承認

製品承認
●●●○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

FDAがグリコーゲン貯蔵病Ia型（GSDIa）初の遺伝子
治療薬を承認。8歳以上の患者に新たな治療選択肢を
提供。

#26 EUレット症候群承認 製品承認
●●○○

○
●●●●

●
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○

欧州委員会がAcadia社のtrofinetideをEU初のレット
症候群治療薬として承認。神経発達障害患者に新たな
選択肢。

#27 mRNAメラノーマ治療 臨床試験
報告

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

MSDとModernaの個別化mRNAネオアンチゲン複合
アジュバント療法がメラノーマ第III相で良好な結果。
再発リスク低減に期待。

#28
医薬品データインテグ
リティ

解説記事
●○○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
医薬品品質管理におけるデータインテグリティ強化の
重要性が強調。先進医療製品の信頼性確保に不可欠。

#29
自閉症タンパク質相互
作用

研究報告
●●●○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
タンパク質相互作用が自閉症の原因解明に新たな光。
神経疾患理解と標的指向性治療法開発への進展。

●●●●○ 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 中国のiPSC治療の臨床成果は、日本の再生医療戦略にどのような影響を与えるか？
中国でiPSC由来心筋細胞を用いた心不全治療の第2相試験で患者の90%が心機能改善を達成しました（#05）。これは日
本の先行研究と並ぶ画期的な成果であり、グローバルな競争が激化しています。日本のiPSC治療は、この成果をどう評価
し、自国の強みをどう活かすべきでしょうか？

❷ AIによるゲノム編集ツール開発は、あなたのR&D;ロードマップをどう変えるべきか？
AIが設計した初のオープンソースCRISPR「OpenCRISPR-1」が登場し、ゲノム編集の効率と安全性が飛躍的に向上する
可能性が示されました（#13）。また、AI活用バイオリアクターによるiPSC製造のスケールアップも進んでいます（#18
）。自社のR&D;部門は、AI技術をどのように取り込み、研究開発のスピードと質を高めるべきでしょうか？

❸ 細胞・遺伝子治療の製造課題は、サプライチェーン全体にどのようなリスクをもたらすか？
BMSがCAR-T製造提携を解消した事例（#17）は、自動化技術の商業生産要件達成の難しさを示しています。iPSC治療の
商業化には製造のスケールアップとコスト削減が不可欠です（#03, #20）。日本の材料・素材メーカーやCDMOは、こ
の製造課題にどう対応し、安定供給と品質確保の信頼性を築くべきでしょうか？

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心不全

塩基編集

AI×CRISPR iPSC製造

AIバイオR

CAR-T製造日本iPS

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● iPSC心不全 注意 iPSC治療の市場拡大 中国の技術先行

● 塩基編集 注意 遺伝子治療の根治性向上 海外技術のリード

● AI×CRISPR 機会大 ゲノム編集効率化 AI開発競争激化

● iPSC製造 機会大 日本企業の国際貢献 製造コスト競争

● AIバイオR 注意 製造コスト削減 製造技術の遅れ

● CAR-T製造 脅威大 製造課題の明確化 自動化の難しさ

● 日本iPS 参考 規制環境の優位 技術アクセス課題
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深掘り ① ― 中国、iPSC心不全治療で画期的な成果
#05 | 2026/08/20 | South China Morning Post (SCMP) | 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由来心筋細胞を用いた心不全治療の第2相臨床試験で、患者の90%が心機能改善を達成したと
Nature Medicine誌に発表しました。この成果は、損傷した心筋の再生を可能にし、従来の治療では困難だった重度心
不全患者に新たな選択肢を提供します。

iPSC由来心筋細胞は移植後、生着して既存心筋と電気的に結合し、心臓のポンプ機能を回復させます。駆出率（EF値）
の大幅な向上やNYHA分類の改善が報告され、長期追跡でも重篤な副作用や腫瘍形成リスクは認められていません。こ
れはiPSC治療の有効性と安全性を強く裏付けるものです。

▶ 技術者の視点

【機会】中国のiPSC治療の臨床成果は、日本の再生医療研究者や企業にとって、iPSC由来細胞治療の有
効性を示す強力なエビデンスとなります。特に心不全はアンメットニーズが高く、この成功は他疾患へ
の応用研究を加速させるでしょう。日本のiPSC研究は世界をリードしてきましたが、臨床応用段階での
データは常に求められています。このデータは、日本の臨床試験デザインや評価基準にも影響を与える
可能性があります。また、製造プロセスや品質管理のノウハウは、日本の材料・素材メーカーやCDMO
にとって新たなビジネス機会となり得ます。 【脅威】中国がiPSC治療の臨床応用でこれほど高い有効性
を示したことは、日本の再生医療分野における国際競争の激化を意味します。特に、大規模な臨床試験
を迅速に進める中国の体制は脅威です。日本は条件付き承認制度で先行しましたが、実用化と普及にお
いては製造コストやアクセス性の課題が残ります。この成果は、日本の研究開発のスピードと商業化戦
略の見直しを迫る可能性があります。 【次のアクション】R&D;部門は、中国の臨床試験の詳細データ
（特に細胞の生着率、機能回復メカニズム、長期安全性）を徹底的に分析し、自社のiPSC由来心筋細胞
開発と比較検討すべきです。経営企画部門は、中国の再生医療市場の動向と規制環境を調査し、グロー
バル戦略における日本のポジショニングを再評価する必要があります。即時、関連学会や論文を精査し
、情報収集を強化してください。

深掘り ② ― 塩基編集が鎌状赤血球症を永続的に解消
#09 | 2026/08/25 | Facebook (Stanford Medicine) | 技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●●
データ信頼性●●●●○ 日本関連度●●●●○

Broad Instituteが開発した塩基編集療法が、鎌状赤血球症（SCD）患者42人において、24ヶ月間の追跡で疾患を永続
的に解消する画期的な成果を報告しました。Graphite
Bio社もFDA承認を得て、次世代遺伝子編集プラットフォームを用いた臨床試験を開始しています。

この塩基編集は、DNA二本鎖切断を伴わずに単一塩基変異を高精度に修正する技術です。患者は輸血依存から解放され
、重篤な合併症リスクが軽減されました。Stanfordでは若年患者への臨床拡大も予定されており、疾患の早期介入によ
る長期効果改善が期待されます。
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▶ 技術者の視点

【機会】塩基編集による鎌状赤血球症の永続的解消は、単一遺伝子疾患に対するゲノム編集治療の根治
性を明確に示しました。これは、日本の遺伝子治療研究者にとって、より安全で高精度な編集技術への
投資を促す大きな機会です。特に、二本鎖切断を回避するアプローチは、オフターゲット効果や細胞毒
性の懸念を低減し、規制当局の承認を得やすくする可能性があります。日本の製薬企業やバイオベンチ
ャーは、この技術を他の遺伝性疾患（例：日本の患者が多い遺伝性疾患）に応用することで、新たな治
療薬開発のパイプラインを構築できるでしょう。 【脅威】海外、特に米国がゲノム編集治療の臨床応用
と商業化で先行している現状は、日本の競争力にとって脅威です。塩基編集のような次世代技術の導入
が遅れると、日本の患者が最新治療にアクセスする機会が失われるだけでなく、技術的優位性も失われ
かねません。また、デリバリー技術や製造プラットフォームの開発も海外がリードしており、日本の材
料・素材メーカーやCDMOは、これらの技術動向を注視し、追随する必要があります。 【次のアクショ
ン】R&D;部門は、塩基編集技術の詳細（編集効率、特異性、長期安全性）を深く理解し、自社のゲノム
編集プラットフォームへの導入可能性を検討すべきです。経営企画部門は、海外の遺伝子治療市場の動
向を継続的にモニタリングし、日本の強みを活かせるニッチ領域や提携戦略を策定してください。短期
的に、塩基編集技術に関する国内外の特許動向を調査し、自社の知財戦略を強化することが重要です。
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深掘り ③ ― AIが遺伝子編集ツール開発を加速
#13 | 2026/08/25 | Facebook | 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●●●●○

Profluent社がAIによって設計された初のオープンソース遺伝子エディター「OpenCRISPR-1」を発表しました。これ
はCRISPR技術と大規模言語モデル（LLM）を融合させたもので、より小さく、効率的で、安全性の高い遺伝子編集タ
ンパク質の特定を可能にします。

AIは膨大な遺伝子配列データとタンパク質構造データを解析し、最適なCasタンパク質やガイドRNAをin silicoで設計
。これにより、オフターゲット効果のリスクが低い高精度エディターの開発が加速し、個別化されたゲノム編集治療の
実現に貢献すると期待されます。

▶ 技術者の視点

【機会】AIによる遺伝子編集ツール設計は、ゲノム医療のブレークスルーであり、日本のR&D;部門に
とって大きな機会です。AIを活用することで、従来の試行錯誤に比べて、より短期間で高精度かつ安全
な遺伝子編集システムを開発できるようになります。特に、小型のCasタンパク質は、AAVベクターな
どの既存のデリバリーシステムのパッケージング限界を克服し、より広範な細胞や組織への遺伝子治療
を可能にします。日本のAI研究機関やバイオインフォマティクス企業は、この分野で国際的な協力や共
同開発を進めることで、新たな知見や技術を獲得できるでしょう。 【脅威】AIを活用した遺伝子編集ツ
ール開発は、米国企業が先行しており、日本のAI・バイオ分野の連携が遅れると、技術格差が拡大する
脅威があります。オープンソース化されたとはいえ、その活用には高度なAIスキルとバイオロジーの知
識が不可欠です。また、AI設計ツールの安全性や倫理的側面に関する議論も深まる必要があり、規制当
局との連携も重要になります。日本の材料・素材メーカーは、AI設計ツールによって最適化されたデリ
バリーシステム（例：新規LNP材料）の需要増に対応できるか、検討が必要です。 【次のアクション】
R&D;部門は、OpenCRISPR-1のようなオープンソースAIツールを積極的に評価し、自社の研究に導入
するパイロットプロジェクトを立ち上げるべきです。情報システム部門は、AIモデルの学習に必要な計
算資源とデータ管理基盤の整備を進める必要があります。経営企画部門は、AIとバイオテクノロジーの
融合領域における人材育成と投資戦略を策定し、国際的なパートナーシップの可能性を模索してくださ
い。即時、AIとゲノム編集に関する最新の学術論文やカンファレンス情報を収集し、技術動向を把握し
てください。

その他の注目記事
iPS細胞発見20周年：日本が条件付き承認をリードし、公衆の信頼と技術の普遍的アクセスが課題に (Facebook (Science Vibes))
技術新規性●●○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

iPS細胞発見20周年を迎え、日本の条件付き承認制度が世界をリード。しかし、公衆の信頼維持と技術の普遍的アクセ
スが今後の課題。

AI活用3DバイオリアクターがiPSC製造を革新：スケールアップとコスト削減で商業化加速 (Wiley Analytical Science 他)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

AIと3Dバイオリアクターの統合によりiPSC製造が革新。閉鎖系自動生産でスケールアップとコスト削減を実現し、商
業化を加速。

次世代CRISPRツールが精密遺伝子編集を革新：二本鎖切断を回避し治療安全性を向上 (News-Medical.net)
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

二本鎖DNA切断を回避する塩基編集やプライム編集など次世代CRISPRツールが登場。オフターゲット効果を最小限に
抑え、遺伝子治療の安全性を向上。

Cellistic、iPSC由来がん免疫・再生医療向けEcho-T/Cardio/Endothelial GMP製造プラットフォームを発表 (Cellistic Press Release (via PharmaTimes))
技術新規性●●●○○ 実用化距離●●●●○ 市場インパクト●●●●○



iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-08-30 | Page 7

CellisticがiPSC由来のT細胞、心筋細胞、内皮細胞を製造するGMPプラットフォームを発表。がん免疫療法と再生医療
の多様なニーズに対応。

BMS、Cellaresとの3.8億ドルCAR-T製造提携を解消：Breyanzi商業生産要件未達で (PharmaLive)
技術新規性●○○○○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

BMSがCAR-T製造提携を解消。自動化システムが商業生産要件を満たせず、細胞治療製造における自動化と品質管理の
難しさを浮き彫りに。
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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心不全治療（#05）とBroad
Instituteの塩基編集（#09）に関する最新の学術論文を精査し、自社の研究開発戦略への示唆を抽出。

• 【経営企画】AI設計CRISPR（#13）のオープンソース化動向を調査し、自社AI戦略との連携可能性を検討。特
にAI分野の専門家との情報交換を強化。

• 【調達】CAR-T製造提携解消（#17）の事例から、細胞・遺伝子治療製造におけるサプライヤー選定基準とリ
スク評価を再確認。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】AI活用3Dバイオリアクター（#18）の技術詳細を調査し、iPSC製造プロセスへの導入可能性とコス
ト削減効果を評価。主要ベンダーとの情報交換を開始。

• 【半導体PKG/EV設計】次世代CRISPRツール（#02）やAI設計CRISPR（#13）が、将来的な生体センサーや
バイオデバイス開発に与える影響について、技術ロードマップへの影響を検討。

• 【経営企画】日本のiPS細胞研究の強み（#04）を再認識し、グローバル市場での競争優位性を維持するための
戦略（例：国際共同研究、知財戦略）を検討。

▍中長期（四半期〜）
• 【R&D;】AIとゲノム編集技術の融合（#13）を見据え、バイオインフォマティクスとウェットラボ研究者の連
携を強化する組織体制の構築を検討。

• 【材料・素材メーカー】iPSC製造の自動化・スケールアップ（#01,
#18）に伴う新規培養基材、バイオリアクター材料、分析機器の需要増に対応するための製品開発戦略を立案。

• 【経営企画】細胞・遺伝子治療の製造コスト削減と品質管理（#20）に関する国際会議への参加を計画し、業界
のベストプラクティスと規制動向を継続的に把握。

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 | 2026-08-30
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#01 REPROCELL、iPSC製造プラットフォームで米国
Phase IIIプログラムを支援：臨床グレード細胞、AI遺伝子
編集、GMP対応で生産性向上

概要

REPROCELLは、iPSC由来治療薬の臨床開発を加速させるため、高品質なiPSC製造プラ

ットフォームを提供している。このプラットフォームは、臨床グレードiPSCシードク
ローンの供給、AI活用遺伝子編集「StemEdit」、GMP細胞バンキング、そしてバイオ
リアクターによるスケールアップ技術を統合する。同社の製造プロセスはFDA、

EMA、PMDAの厳格な要件に準拠しており、遺伝子改変iPSCや低免疫性iPSCの開発を
支援する。特に、米国でのPhase III臨床プログラムの成功に貢献するなど、iPSC治療の
実用化に向けた重要なインフラを提供している。

公開日 2026年08月27日  REPROCELL  日本



詳細

主要成果

REPROCELLは、iPSC（人工多能性幹細胞）由来治療薬の商業的成功に不可欠な、包括的
かつスケーラブルな製造プラットフォームを提供し、既に米国におけるPhase III臨床プ
ログラムを支援している。このプラットフォームは、臨床グレードのiPSCシードクロー
ン開発から、AIを活用した遺伝子編集、GMP（医薬品製造管理および品質管理基準）準
拠の細胞バンキング、そして高性能バイオリアクターを用いた大規模細胞培養まで、
iPSC製造の全工程を網羅している。

技術・臨床詳細

同社のプラットフォームの中核をなすのは、遺伝的安定性と安全性を確保した臨床グレ
ードiPSCシードクローンの提供である。これにより、再現性の高い細胞供給が可能とな
る。さらに、AI技術を統合した遺伝子編集プラットフォーム「StemEdit」は、iPSCの精
密な遺伝子改変を可能にし、低免疫性iPSCの開発を加速させる。これは、将来的なアロ
ゲネイック（他家）細胞療法において、拒絶反応のリスクを低減する上で極めて重要な
技術である。製造プロセスは、FDA（米国食品医薬品局）、EMA（欧州医薬品庁）、
PMDA（独立行政法人医薬品医療機器総合機構）といった主要な規制当局の期待に応え
るよう設計されており、製品の品質と安全性を保証する。特に、バイオリアクター技術
の導入は、従来の手動培養に比べて生産効率とコスト効率を大幅に向上させ、商業規模
でのiPSC製造の実現に貢献する。

背景・業界文脈

iPSC技術は、再生医療や創薬において革新的な可能性を秘めているが、その臨床応用と
商業化には、安定した品質での大規模製造が最大の課題の一つとして挙げられてきた。
特に、細胞治療製品は、厳格な品質管理とスケーラビリティが求められ、従来のバイオ
医薬品製造とは異なる専門知識と技術が必要となる。REPROCELLのプラットフォーム
は、これらの課題に対応し、研究段階から臨床、そして商業化へとシームレスに移行で
きるソリューションを提供することで、iPSC治療薬の開発パイプライン全体のボトルネ
ック解消に寄与する。



今後の展望

REPROCELLの技術は、パーキンソン病、心不全、糖尿病、様々な神経変性疾患など、幅
広い疾患領域でのiPSC由来治療薬開発に貢献することが期待される。特に、低免疫性
iPSCは、個々の患者に合わせた自家移植のコストと複雑さを削減し、より多くの患者に
アクセス可能な「オフザシェルフ」型細胞治療の実現に道を開く。同社は、継続的な技
術革新と規制当局との連携を通じて、iPSC治療の実用化と市場拡大をさらに推進してい
く構えである。

元記事: https://www.reprocell.com/blog/scaling-ipsc-manufacturing-from-cell-line-development-to-

clinical-production

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.reprocell.com/blog/scaling-ipsc-manufacturing-from-cell-line-development-to-clinical-production
https://www.reprocell.com/blog/scaling-ipsc-manufacturing-from-cell-line-development-to-clinical-production


#02 次世代CRISPRツールが精密遺伝子編集を革新：二本
鎖切断を回避し治療安全性を向上

概要

次世代CRISPRツールは、二本鎖DNA切断（DSB）を伴わない精密な遺伝子編集を可能
にし、細胞・遺伝子治療分野を根本的に変革している。塩基編集、プライム編集、お
よびエピゲノム変調技術の進化により、オフターゲット効果のリスクが最小限に抑え

られ、治療薬の一貫性と安全性が飛躍的に向上した。Beam TherapeuticsやIntellia

Therapeuticsなどの主要企業は、これらの先進的な編集技術を臨床応用へと積極的に推
進し、未だ満たされない医療ニーズへの対応を目指している。

公開日 2026年08月20日  News-Medical.net  アメリカ



詳細

主要成果

次世代CRISPR技術は、従来の二本鎖DNA切断（DSB）に依存しない精密な遺伝子編集を
可能にし、細胞・遺伝子治療に革命的な進歩をもたらしている。この進化により、オフ
ターゲット編集のリスクが大幅に低減され、治療の一貫性と安全性が向上し、より広範
な疾患への応用が期待されている。

技術・臨床詳細

従来のCRISPR-Cas9システムは、標的DNAの二本鎖切断を介して遺伝子を編集するが、
これが細胞毒性や望ましくない遺伝子再編成のリスクを伴うことが課題とされてきた。
これに対し、次世代ツールはDSBを回避するメカニズムを採用している。具体的には、
塩基編集は、DNA二本鎖を開裂させることなく、特定の塩基（例えばCからT、またはA

からG）を直接変換する。また、プライム編集は、ガイドRNAと逆転写酵素を組み合わ
せることで、最大数十塩基の挿入、欠失、またはあらゆる種類の塩基変換を直接テンプ
レートとして行う。さらに、エピゲノム変調技術は、DNA配列自体を変更せずに、遺伝
子発現を調節する化学修飾（メチル化など）を変更することで、遺伝子機能を制御す
る。これらの技術は、ゲノムの微細な修正を高い精度と特異性で実行できるため、オフ
ターゲット効果を最小限に抑え、治療における安全性を飛躍的に高める。Beam

Therapeuticsは塩基編集を、Intellia TherapeuticsはCas9ベースの遺伝子治療をリードし
ており、これらの技術が鎌状赤血球症やトランスサイレチン型アミロイドーシスなどの
遺伝性疾患に対する臨床試験で有望な結果を示し始めている。

背景・業界文脈

CRISPR-Cas9の発見は、ゲノム編集分野に大きな飛躍をもたらしたが、その安全性と特
異性に関する課題は常に議論されてきた。次世代ツールの開発は、これらの課題を克服
し、より幅広い疾患に対する遺伝子治療の可能性を広げるものである。DSB非依存型編
集は、細胞のDNA修復経路への負担を軽減し、より安全な治療プロファイルを提供する
ため、遺伝子治療の規制承認のハードルを下げる可能性も秘めている。この技術革新
は、遺伝性疾患だけでなく、がんや感染症など、多因子性疾患に対する新たな治療アプ
ローチも開拓し得る。



今後の展望

精密遺伝子編集ツールの進化は、個別化医療の実現に向けた重要なステップとなる。よ
り安全で効率的な編集が可能になることで、治療可能な疾患の範囲が拡大し、患者への
負担が少ない治療法の開発が進むだろう。デリバリー技術の改善（例えば、脂質ナノ粒
子やアデノ随伴ウイルスベクターの最適化）と組み合わせることで、これらの次世代
CRISPRツールは、今後数年でさらに多くの臨床応用へと展開され、遺伝子治療の商業市
場を大きく成長させる原動力となることが予想される。

元記事: https://www.news-medical.net/life-sciences/Next-Generation-CRISPR-Tools-Transform-Gene-

Editing-And-Gene-Therapy.aspx

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.news-medical.net/life-sciences/Next-Generation-CRISPR-Tools-Transform-Gene-Editing-And-Gene-Therapy.aspx
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#03 iPSC細胞療法の商業規模製造、米国の臨床試験進展と
マスターセルバンク確立が鍵

概要

iPSC細胞療法を商業規模で実現するための製造課題が解決に向かい、米国では1型糖尿
病、パーキンソン病、自己免疫疾患などの複数の適応症でiPSC臨床試験が進行してい
る。この成功の鍵は、iPSCマスターセルバンク（MCB）の確立、および分化誘導プロ

セスの再現性とスケールアップ時の生物学的制御の重要性にある。臨床的有効性の検
証が商業化への道を拓き、グローバルな患者ニーズに対応する製造体制が構築されつ
つある。

公開日 2026年08月23日  The Medicine Maker  イギリス



詳細

主要成果

iPSC（人工多能性幹細胞）細胞療法は、大規模な商業化に向けた製造面での課題克服が
進んでおり、特にiPSCマスターセルバンク（MCB）の確立と、分化誘導の再現性および
スケールアップ時の生物学的制御が成功の鍵を握っている。米国では、すでに1型糖尿
病、パーキンソン病、自己免疫疾患といった多様な疾患を対象とした複数のiPSC臨床試
験が活発に進行しており、その臨床的有効性が注目されている。

技術・臨床詳細

iPSC細胞療法を研究室のスケールから商業生産へと移行させるには、細胞の品質と安全
性を維持しつつ、安定的に大量生産する技術が不可欠である。このプロセスにおいて最
も重要なステップの一つが、均一な品質を持つiPSCマスターセルバンク（MCB）の確立
である。MCBは、すべての治療用細胞製品の出発点となり、ロット間の一貫性とトレー
サビリティを保証する。また、iPSCを特定の治療用細胞（例：神経細胞、心筋細胞）へ
と分化誘導するプロセスでは、高い再現性が求められる。手動作業を排除し、自動化さ
れた閉鎖系システムを導入することで、汚染リスクを最小限に抑え、分化効率と品質の
一貫性を向上させることが可能となる。さらに、バイオリアクターなどの技術を用いた
スケールアップ時には、培養環境の物理的・化学的パラメーターを厳密に制御し、細胞
の生物学的特性が維持されることが極めて重要である。現在、米国では複数のiPSC臨床
試験が進行しており、例えば1型糖尿病では、膵島様細胞の移植による血糖コントロー
ルの改善、パーキンソン病では、ドパミン産生神経細胞の補充による運動機能回復が期
待されている。

背景・業界文脈

iPSC技術の発見以来、再生医療の分野は飛躍的な進歩を遂げてきた。しかし、そのポテ
ンシャルを最大限に引き出し、より多くの患者に届けるためには、製造のボトルネック
を解消し、コスト効率の高い生産システムを確立することが喫緊の課題であった。規制
当局も、細胞治療製品の品質と安全性を保証するためのガイドラインを整備しており、
GMP（医薬品製造管理および品質管理基準）準拠の製造が必須となっている。現在進行
中の臨床試験は、iPSC由来細胞療法の有効性と安全性を実証し、将来的な市場承認への
道を拓く上で不可欠なデータを提供するものと期待されている。



今後の展望

iPSC細胞療法の商業規模製造の実現は、再生医療市場の飛躍的な拡大を促すだろう。製
造技術のさらなる革新と自動化の進展により、治療コストの削減と供給量の安定化が進
み、より多くの難病患者に福音をもたらすことが期待される。特に、品質管理と生物学
的制御のノウハウが蓄積されることで、新たなiPSC由来治療薬の開発も加速し、グロー
バルヘルスケアにおけるiPSCの役割は一層重要になるだろう。

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28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/
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#04 iPS細胞発見20周年：日本が条件付き承認をリード
し、公衆の信頼と技術の普遍的アクセスが課題に

概要

iPS細胞の発見から20年が経過し、再生医療分野で重要な進展がみられている。特に日
本では、iPS細胞由来の心不全治療やパーキンソン病治療が世界初の条件付き承認を受
けており、心筋細胞シートやドパミン産生神経前駆細胞が臨床で活用されている。こ

の技術は個別化医療への貢献が期待される一方で、公衆の信頼維持と、技術が「プラ
ットフォーム」として広く利用可能になるための政策対応が今後の主要課題として浮
上している。

公開日 2026年08月23日  Facebook (Science Vibes)  アメリカ



詳細

主要成果

iPS細胞（人工多能性幹細胞）の発見から20周年を迎え、この記念すべき節目に、再生
医療分野での臨床応用が顕著に進展していることが強調された。特に日本は、iPS細胞
由来の細胞治療において心不全やパーキンソン病を対象とした治療法で世界初の条件付
き承認を取得し、この分野を世界的に牽引している。

技術・臨床詳細

iPS細胞は、体細胞から作製される多能性幹細胞であり、胚性幹細胞（ES細胞）が抱え
る倫理的問題を回避しつつ、あらゆる細胞種に分化できるという特性を持つ。過去20年
間で、iPS細胞作製技術の効率化と安全性向上は目覚ましく、臨床応用に耐えうる品質
の細胞を供給する基盤が整った。日本では、iPS細胞から作製された心筋細胞シートが
重症心不全患者の心機能回復を目指して移植されており、また、パーキンソン病に対し
ては、iPS細胞由来のドパミン産生神経前駆細胞を脳内に移植することで、失われた神
経細胞を補充し、運動症状の改善を図る臨床研究が進行中である。これらの治療は、従
来の対症療法では限界があった疾患に対し、根本的な治癒の可能性をもたらすものとし
て大きな期待が寄せられている。条件付き承認制度は、安全性と有効性が一定程度確認
された段階で早期に治療を患者に提供し、さらなるデータ収集を促す日本の独自制度で
ある。

背景・業界文脈

iPS細胞は、2006年に山中伸弥教授によって初めて樹立され、2012年にはノーベル生理
学・医学賞を受賞した。その発見以来、世界中で爆発的な研究が進められてきた。しか
し、その広範な臨床応用には、細胞の安全性、がん化リスク、免疫拒絶反応、製造コス
ト、倫理的課題など、多岐にわたる問題の克服が必要であった。日本は、政府が主導す
る強力な研究支援体制と、柔軟な規制環境（再生医療等安全性確保法など）によって、
研究成果をいち早く臨床へと結びつけることに成功している。しかし、技術の進歩とと
もに、一般市民がiPS細胞技術の恩恵を公平に受けられるようにするため、公衆の信頼
を維持し、技術が特定の研究機関や企業に独占されることなく「プラットフォーム技
術」として広くアクセス可能になるような政策的枠組みの構築が求められている。



今後の展望

iPS細胞技術は、個別化医療の究極の形を実現する可能性を秘めている。今後、さらな
る技術革新により、低免疫性iPS細胞の開発や、より簡便かつ安全なiPS細胞作製法の確
立が進めば、治療対象疾患はさらに拡大し、細胞治療の普及が加速するだろう。公衆の
理解と信頼を得ながら、倫理的、社会的、法的な側面を考慮した上で、iPS細胞技術の
社会実装を進めることが、今後の重要な課題となる。

元記事: https://www.facebook.com/Nature/posts/it-is-20-years-since-induced-pluripotent-stem-cells-

shook-biomedicine-public-tru/1538880491605253/

収集日: 2026年08月28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/Nature/posts/it-is-20-years-since-induced-pluripotent-stem-cells-shook-biomedicine-public-tru/1538880491605253/


#05 中国、iPSC由来心筋細胞で心不全治療の第2相試験、
患者の90%で心機能改善を達成

概要

中国南京鼓楼病院が実施したiPSC由来心筋細胞を用いた心不全治療の第2相臨床試験
で、長期追跡の結果、患者の90%で心機能が大幅に改善したことがNature Medicine誌
に発表された。この画期的な成果は、損傷した心筋の再生を可能にし、従来の治療で

は効果が見られなかった重度心不全患者に新たな治療選択肢を提供する。この研究
は、再生医療におけるiPSC技術の強力な可能性を実証するものである。

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



詳細

主要成果

中国南京鼓楼病院が主導した、iPSC（人工多能性幹細胞）由来心筋細胞を用いた心不全
治療の第2相臨床試験において、長期追跡の結果、治療を受けた患者の90%で心機能が
顕著に改善したことが、権威ある科学誌Nature Medicineに発表された。この成果は、
重度心不全に対する再生医療の有効性を強く裏付けるものであり、多くの患者に新たな
希望をもたらす。

技術・臨床詳細

この臨床試験では、iPSCから分化誘導された高品質な心筋細胞が、損傷した心臓組織に
直接移植された。iPSC由来心筋細胞は、移植後、生着し、周囲の既存心筋細胞と電気的
に結合することで、収縮能力を回復させ、心臓全体のポンプ機能の改善に寄与する。発
表されたデータによると、治療を受けた患者群では、心臓の駆出率（EF値）が平均で大
幅に向上し、心不全症状の重症度を示すNYHA（New York Heart Association）分類にお
いても顕著な改善が見られた。特に、従来の薬物療法やデバイス治療では改善が困難で
あった末期心不全患者において、この治療が有効であったことは注目に値する。長期追
跡期間中の安全性プロファイルも良好であり、重篤な副作用や腫瘍形成のリスクは報告
されていない。

背景・業界文脈

心不全は、世界中で患者数が増加している主要な公衆衛生上の問題であり、既存治療法
には限界がある。特に、心臓移植はドナー不足や免疫拒絶反応といった課題を抱えてい
る。iPSC技術は、患者自身の細胞から心筋細胞を作製できるため、免疫拒絶のリスクを
低減し、理論的には無制限の細胞供給を可能にするという点で、心不全治療に革命をも
たらす可能性を秘めている。これまでの研究では、動物モデルでiPSC由来心筋細胞の効
果が示されてきたが、今回、ヒトでの大規模な臨床試験でこれほど高い有効性が示され
たことは、再生医療分野における大きなマイルストーンとなる。



今後の展望

この第2相臨床試験の成功は、iPSC由来心筋細胞が心不全に対する標準治療となる可能
性を大きく高めるものである。今後、さらなる大規模な第3相臨床試験が実施され、有
効性と安全性がより詳細に検証されることで、中国だけでなく世界中の規制当局からの
承認取得が視野に入ってくるだろう。この技術が広く普及すれば、心不全患者の生命予
後と生活の質の劇的な改善が期待され、再生医療市場においても心臓疾患治療が牽引役
の一つとなる可能性がある。

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

heart-failure-90-patients-landmark-trial

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#06 CRISPR Frontiers 2026会議：DSB非依存型編集とデ
リバリー技術の革新がゲノム編集の精度と安定性を向上

概要

Cold Spring Harbor Laboratoryで開催された「Genome Engineering: CRISPR Frontiers

2026」会議では、CRISPR技術が二本鎖切断（DSB）に依存しない精密編集へと大きく
進化していることが報告された。研究者らは、エディターの精度と安定性の向上、

DSBを伴わない遺伝子挿入、RNAセンシングによる細胞ターゲティング、そしてデリ
バリー課題の解決に注力している。特に、非ウイルス性RNP、改良型LNP、モジュール
型VLPといった新しいデリバリーシステムの進歩が、ゲノム編集療法の臨床応用を加速

させる上で注目されている。

公開日 2026年08月25日  Addgene Blog  アメリカ



詳細

主要成果

「Genome Engineering: CRISPR Frontiers 2026」会議では、CRISPRゲノム編集技術が、
従来の二本鎖DNA切断（DSB）に依存しない精密な編集へと大きく進化していることが
主要なテーマとして取り上げられた。この進化は、エディターの精度と安定性の向上、
DSBを伴わない遺伝子挿入、革新的な細胞ターゲティング、そしてデリバリー技術の飛
躍的進歩によって特徴づけられる。

技術・臨床詳細

会議で発表された進展は、CRISPRシステムの根本的な課題であったオフターゲット効果
やDSBに伴う細胞毒性を克服することに焦点が当てられている。研究者らは、高精度エ
ディターの開発を通じて、ゲノム上の特定のターゲット部位のみを編集し、誤った部位
での編集を防ぐことに成功している。これには、Casタンパク質の改変や、ガイドRNA
の設計最適化が含まれる。さらに、DSBを伴わない遺伝子挿入技術が進化しており、こ
れは従来の相同組換え修復（HDR）に依存しない方法で、より安全かつ効率的に治療遺
伝子をゲノムに組み込むことを可能にする。新しいRNAセンシングによる細胞ターゲテ
ィングアプローチは、特定のRNA発現パターンを持つ細胞のみを標的とするため、治療
の特異性を大幅に向上させる。また、ゲノム編集技術の臨床応用における最大のボトル
ネックの一つであるデリバリー課題に対しても、大きな進展が見られた。具体的には、
非ウイルス性リボヌクレオプロテイン（RNP）複合体を用いたデリバリーは、ウイルス
ベクターに比べて免疫原性が低く、製造が容易である。改良型脂質ナノ粒子（LNP）
は、 in vivoでの効率的な核酸デリバリーを実現し、モジュール型ウイルス様粒子
（VLP）は、多様な細胞種へのカスタマイズ可能なターゲティングを可能にする。これ
らのデリバリー技術の革新は、全身性疾患やこれまで標的が困難であった組織への遺伝
子治療の道を拓く。

背景・業界文脈

CRISPR技術は、その発見以来、生物学研究と医療応用に革命をもたらしてきたが、その
初期段階では、非特異的な切断によるオフターゲット効果や、DSBが引き起こす細胞の
潜在的損傷が懸念されていた。この会議は、これらの懸念に対処するための最新の研究
動向と、ゲノム編集をより安全で制御可能なツールへと進化させる業界全体の取り組み
を反映している。デリバリー技術の進歩は、遺伝子編集の有効性を維持しつつ、安全性
を高める上で不可欠であり、治療法の実現可能性を大きく左右する。



今後の展望

DSB非依存型編集技術と革新的なデリバリーシステムの進展は、遺伝子治療の適用範囲
を飛躍的に拡大するだろう。これにより、現在治療法のない多くの遺伝性疾患、がん、
ウイルス感染症などに対する、より安全で効果的な治療薬の開発が加速される。これら
の技術が臨床試験でさらなる有効性と安全性を実証すれば、ゲノム編集は個別化医療の
基盤技術として、ヘルスケアの未来を再構築する可能性を秘めている。

元記事: https://blog.addgene.org/whats-new-in-genome-editing-takeaways-from-crispr-frontiers-2026

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://blog.addgene.org/whats-new-in-genome-editing-takeaways-from-crispr-frontiers-2026


#07 CRISPR/Cas9が多機能ツールへ進化：白血病スクリー
ニングからCAR-T細胞の再設計、エピゲノム編集まで応用
拡大

概要

CRISPR/Cas9技術は、白血病の遺伝子変異スクリーニングから、CAR-T細胞のがん認識

能力強化、そしてエピゲノム編集による遺伝子発現制御まで、多岐にわたる応用で進
化を遂げている。特にCAR-T細胞療法では、CRISPRを用いたT細胞の遺伝子操作によ
り、再発防止や治療効果の向上が期待される。また、二本鎖切断を伴わない塩基編集

のような精密な遺伝子ノックアウト技術も確立され、ゲノム編集の精度と安全性が飛
躍的に向上している。

公開日 2026年08月27日  NHSJS  アメリカ



詳細

主要成果

CRISPR/Cas9技術は、単なる遺伝子切断ツールに留まらず、白血病の遺伝子変異の効率
的なスクリーニング、がん治療におけるCAR-T細胞の工学操作、そしてエピゲノム編集
による遺伝子発現の精密な制御といった多岐にわたる応用で、その能力を拡大してい
る。特に、二本鎖切断を伴わない塩基編集の確立により、ゲノム編集の精度と安全性が
格段に向上している。

技術・臨床詳細

CRISPR/Cas9システムは、ガイドRNAが特定のDNA配列を認識し、Cas9ヌクレアーゼが
その部位を切断することで遺伝子編集を可能にする。この基本的なメカニズムを活用
し、研究者たちは様々な改良を加えてきた。例えば、白血病の遺伝子変異スクリーニン
グでは、CRISPRライブラリを用いて、疾患の原因となる数多くの遺伝子変異を同時に、
かつ高速に特定することが可能になっている。これにより、薬剤標的の同定や病態メカ
ニズムの解明が加速される。CAR-T細胞療法においては、CRISPRを用いて患者自身のT

細胞を遺伝子操作し、CAR（キメラ抗原受容体）遺伝子を組み込むことで、T細胞がが
ん細胞を特異的に認識し攻撃する能力を強化する。これにより、治療効果の向上だけで
なく、T細胞の持続性や再発防止効果の改善が期待される。さらに、CRISPRは、T細胞上
の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することで、T細胞の
抗腫瘍活性をさらに高めることもできる。最近では、エピゲノム編集にも応用されてお
り、DNA配列自体を変更することなく、遺伝子のオン/オフを制御するエピジェネティ
ックなマークをCas9デッド（dCas9）を利用して操作する。この技術は、可逆的な遺伝
子発現制御を可能にし、開発途上にある多くの遺伝子治療において重要な意味を持つ。
特に、塩基編集は、二本鎖切断（DSB）を誘発せずに一塩基を別の塩基に変換する技術
であり、DSBが引き起こす可能性のある望ましくないオフターゲット効果や細胞毒性を
回避できるため、遺伝子ノックアウトや精密な点変異修正をより高い精度で実現する。



背景・業界文脈

CRISPR技術の登場は、生物学研究と遺伝子治療の分野に未曾有の機会をもたらした。そ
の初期段階では、遺伝子機能の解明やモデル生物の作製に主に用いられてきたが、技術
の成熟とともに、その応用範囲は急速に拡大している。特に、がん治療や遺伝性疾患の
根本治療を目指す動きの中で、CRISPRの多機能性は大きな強みとなっている。デリバリ
ー技術の改善（ウイルスベクターや脂質ナノ粒子など）と相まって、CRISPRは多様な細
胞タイプや組織への適用が可能となり、臨床的有用性が高まっている。

今後の展望

CRISPRの「多機能ツール」としての進化は、個別化医療と精密医療のさらなる推進に不
可欠である。白血病や他のがん種におけるCAR-T細胞療法の効果向上、および様々な遺
伝性疾患に対する根治的治療法の開発において、CRISPRの役割は一層拡大するだろう。
塩基編集やエピゲノム編集といったDSB非依存型アプローチは、安全性と編集効率のバ
ランスを取りながら、より幅広い治療ニーズに応える新たな遺伝子治療の道を切り開く
ことが期待される。

元記事: https://nhsjs.com/2026/crispr-as-a-multi-tool-from-screening-leukemia-mutations-to-

engineering-t-cells-and-editing-the-epigenome/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://nhsjs.com/2026/crispr-as-a-multi-tool-from-screening-leukemia-mutations-to-engineering-t-cells-and-editing-the-epigenome/
https://nhsjs.com/2026/crispr-as-a-multi-tool-from-screening-leukemia-mutations-to-engineering-t-cells-and-editing-the-epigenome/


#08 USC、iPSC由来神経細胞を用いたパーキンソン病第1
相REPLACE™臨床試験を開始：患者自身の細胞でドパミン
補充を目指す

概要

Keck Medicine of USCは2026年、パーキンソン病に対するiPSC由来ドパミン産生神経

細胞（RNDP-001）を用いた第1相REPLACE™臨床試験を開始した。この革新的治療法
は、患者自身の成人細胞から作製されたiPSCを利用し、脳の基底核に移植すること
で、失われたドパミンを補充し運動機能の回復を目指す。iPSC技術は、胚性幹細胞の

倫理的課題を回避し、パーキンソン病治療に革命をもたらす可能性を秘めている。

公開日 2026年08月24日  Dr. Marie Laguna's Blog  アメリカ



詳細

主要成果

Keck Medicine of USCは、2026年にパーキンソン病に対する第1相REPLACE™臨床試験を
開始したと発表した。この試験は、患者自身のiPSC（人工多能性幹細胞）から分化させ
たドパミン産生神経細胞（治験薬コード: RNDP-001）を脳内に移植し、失われたドパミ
ンを補充することで運動機能の回復を目指す、革新的な再生医療アプローチである。

技術・臨床詳細

パーキンソン病は、脳内のドパミン産生神経細胞の変性・脱落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、固縮、寡動といった運動症状が特徴である。従来
の治療法は、ドパミン前駆体薬の投与などによる症状緩和が主であり、疾患の進行を止
める根本的な治療法は確立されていない。REPLACE™臨床試験では、まず患者自身の皮
膚細胞などの成人体細胞からiPSCを作製する。このiPSCは、自己由来であるため移植後
の免疫拒絶反応のリスクが極めて低いという利点がある。次に、これらのiPSCを特定の
培養条件下で効率的にドパミン産生神経細胞へと分化誘導し、品質管理基準に適合した
RNDP-001として準備される。このRNDP-001は、外科的に脳のドパミン欠乏領域、主に
線条体を含む基底核に移植される。第1相臨床試験の主な目的は、移植された細胞の安
全性と忍容性を評価することであり、同時に初期の有効性シグナル（例：運動機能評価
尺度UPDRSスコアの改善）も慎重にモニターされる。iPSC技術は、無限増殖能と多能性
を兼ね備え、倫理的課題が指摘される胚性幹細胞に代わる、実用性の高い細胞源として
期待されている。

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傾向にあり、QOL（生活の質）を
著しく低下させる疾患であるため、新たな治療法の開発が強く求められている。過去に
は胎児脳細胞移植の試みもあったが、倫理的、供給上の問題から広範な実施には至らな
かった。iPSC技術の登場は、これらの課題を克服し、患者個別化医療を実現する新たな
道を開いた。日本では、京都大学を中心とした研究グループがiPSC由来ドパミン産生神
経細胞移植の臨床試験を先行しており、その成果は世界中の研究者や患者から注目され
ている。今回のUSCでの臨床試験開始は、米国におけるiPSCパーキンソン病治療開発の
重要な節目となる。



今後の展望

REPLACE™臨床試験の初期データ、特に安全性プロファイルが良好であれば、将来的に
大規模な第2相、第3相試験へと進むことが期待される。この治療法が成功すれば、パー
キンソン病の患者は症状の緩和だけでなく、失われた運動機能の回復と疾患進行の抑制
という、画期的な恩恵を受けられる可能性がある。iPSC由来神経細胞移植は、パーキン
ソン病治療のパラダイムを根本的に変え、他の神経変性疾患（アルツハイマー病やALS

など）への応用研究を加速させる先例となる可能性も秘めている。

元記事: https://marielaguna.com/parkinsons-stem-cell-breakthrough-usc-ipsc-trial-2026/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://marielaguna.com/parkinsons-stem-cell-breakthrough-usc-ipsc-trial-2026/


#09 鎌状赤血球症遺伝子治療、Broad Instituteの塩基編集
が患者42人で疾患を永続的に解消：FDA承認とStanford
での臨床拡大

概要

鎌状赤血球症（SCD）に対する遺伝子治療において、Broad Instituteが開発した塩基編

集療法が42人の患者でSCDを永続的に解消したと24ヶ月間の追跡結果が報告された。
さらに、Graphite Bio社もFDAの承認を得て、SCDの原因遺伝子変異を直接修正する次
世代遺伝子編集プラットフォームを用いたGPH101の第1/2相臨床試験を開始した。こ

れらの進展は、SCD治療における遺伝子編集の画期的な可能性を示し、特にStanfordで
は若年患者への臨床拡大が予定されている。

公開日 2026年08月25日  Facebook (Stanford Medicine)  アメリカ



詳細

主要成果

鎌状赤血球症（SCD）に対する遺伝子治療が飛躍的に進展しており、特にBroad

Instituteの研究者らが開発した塩基編集療法は、42人の患者で24ヶ月間にわたりSCDを
永続的に解消する画期的な成果を報告した。さらに、Graphite Bio社も、SCDの原因と
なる遺伝子変異を直接修正する次世代遺伝子編集プラットフォームを用いた治験薬
GPH101の第1/2相臨床試験をFDAの承認を得て開始している。

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点変異によってヘモグロビンSが生成さ
れ、赤血球が鎌形に変形する遺伝性血液疾患である。Broad Instituteの塩基編集療法
は、この単一塩基変異を、DNAの二本鎖を切断することなく、高精度に修正する技術で
ある。このアプローチにより、42人の患者において鎌状赤血球の形成が停止し、疾患の
症状が24ヶ月間の追跡期間中に完全に消失したことが報告された。これは、輸血依存か
らの解放や、重篤な合併症（例：血管閉塞性発作、臓器損傷）のリスク軽減を意味す
る。一方、Graphite Bio社が開発するGPH101は、CRISPRベースの次世代遺伝子編集プラ
ットフォームを活用し、SCDの病因となる遺伝子変異を直接的かつ恒久的に修正するこ
とを目的としている。この第1/2相臨床試験は、SCD患者を対象に安全性、忍容性、お
よび予備的有効性を評価する。特に、Stanfordでは、この革新的な遺伝子治療アプロー
チの臨床試験を若年患者にまで拡大する予定であり、疾患の早期介入による長期的な効
果改善が期待されている。

背景・業界文脈

SCDは、世界中で数百万人が罹患しており、特にアフリカ系アメリカ人を中心に高頻度
で見られる重篤な遺伝性疾患である。既存の治療法は対症療法が主であり、骨髄移植は
唯一の根治的治療法であるが、適合するドナーの不足や高い合併症リスクが課題であっ
た。近年、CRISPR-Cas9などのゲノム編集技術の登場により、SCDの根本原因を遺伝子
レベルで修正する新たな治療戦略が注目されている。Exa-cel（Casgevy）のようなSCD

遺伝子治療薬が既にFDAの承認を受けているが、塩基編集やより精密な遺伝子挿入・置
換技術は、さらに安全で効率的な治療法を提供する可能性を秘めている。



今後の展望

Broad Instituteの塩基編集療法の長期的な有効性データと、Graphite Bio社のGPH101臨
床試験の進展は、SCD治療の未来を大きく変える可能性がある。特に、若年患者への治
療拡大は、早期介入による疾患の進行抑制と生活の質の向上に繋がる重要なステップと
なる。これらの技術が成熟し、広く利用可能になれば、SCD患者の多くが根治的な治療
を受けられるようになり、この壊滅的な疾患の負担を劇的に軽減することが期待され
る。

元記事: https://www.facebook.com/stanfordchildrens/posts/a-clinical-trial-testing-a-different-gene-

therapy-approach-for-sickle-cell-disea/1547016764130678/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/stanfordchildrens/posts/a-clinical-trial-testing-a-different-gene-therapy-approach-for-sickle-cell-disea/1547016764130678/
https://www.facebook.com/stanfordchildrens/posts/a-clinical-trial-testing-a-different-gene-therapy-approach-for-sickle-cell-disea/1547016764130678/


#10 IPS HEART、iPSC由来細胞療法ISX9-CPCがFDA希少
小児疾患用医薬品指定を獲得：心臓・希少筋疾患治療へ向
け臨床試験を推進

概要

IPS HEART社が開発するiPSC由来細胞療法「ISX9-CPC」が、FDAから希少小児疾患用医

薬品指定（RPDD）を獲得した。同社は心臓および希少筋疾患を対象とし、iPSC幹細胞
企業として初めて疾患修飾療法を臨床試験に進める予定である。この指定は、承認審
査プロセスを迅速化し、心臓病に苦しむ希少疾患の小児患者への治療提供を加速させ

るもので、日本におけるiPSC由来パーキンソン病・心不全治療の条件付き承認と並ぶ
重要な進展となる。

公開日 2026年08月23日  Facebook (IPS Heart)  アメリカ



詳細

主要成果

IPS HEART社は、同社が開発中のiPSC（人工多能性幹細胞）由来細胞療法「ISX9-CPC」
が、米国食品医薬品局（FDA）から希少小児疾患用医薬品指定（RPDD）を獲得したこ
とを発表した。この指定は、心臓および希少筋疾患を対象とするもので、IPS HEART社
をiPSC幹細胞企業として初めて、疾患修飾療法を臨床試験へと進める企業の一つとする
重要なマイルストーンとなる。

技術・臨床詳細

ISX9-CPCは、iPSCから作製された心臓前駆細胞（Cardiac Progenitor Cells）であり、損
傷した心臓組織の修復と再生を促進することを目的としている。希少小児疾患用医薬品
指定（RPDD: Rare Pediatric Disease Designation）は、米国において、希少疾病に罹患
する18歳以下の小児患者の治療を目的とした医薬品開発を促進するためのインセンティ
ブ制度である。この指定を受けることで、FDAの承認審査プロセスにおいて優先審査ク
ーポン（Priority Review Voucher）の対象となる可能性があり、迅速な承認への道が開
かれる。IPS HEART社は、このRPDDを足がかりに、心臓の先天性疾患や小児期の希少な
筋疾患といった、現在有効な治療法が限られている分野に焦点を当てて臨床開発を進め
る。具体的には、ISX9-CPCは、心筋細胞の新生、血管新生の促進、炎症反応の抑制など
を通じて、心機能の改善や疾患進行の遅延を目指す。既に動物モデルでは良好な有効性
と安全性が示されており、ヒト臨床試験での結果が期待されている。

背景・業界文脈

心臓病や希少筋疾患は、小児患者にとって生命を脅かす深刻な病態であり、アンメット
メディカルニーズが高い。iPSC技術は、患者自身の細胞を基盤とすることで、免疫拒絶
反応のリスクを低減し、理論的には無制限の細胞供給を可能にするという点で、これら
の疾患に対する画期的な治療法として期待されている。FDAのRPDDは、開発途上にあ
る希少疾患治療薬の市場投入を加速させることを目的としており、今回のISX9-CPCの指
定は、iPSC由来細胞療法の臨床的・商業的実現可能性に対するFDAの信頼の高まりを示
している。日本においても、住友ファーマと京都大学によるパーキンソン病治療薬
「Amchepry」や心不全治療薬「ReHeart」といったiPSC由来細胞療法が世界で初めて条
件付き承認を受けており、iPSC治療のグローバルな進展を象徴している。



今後の展望

IPS HEART社のISX9-CPCがRPDDを獲得したことは、同社のパイプライン開発を加速さ
せ、重篤な小児心臓・筋疾患に苦しむ患者に革新的な治療法を早期に提供する可能性を
高める。この指定は、今後の臨床試験設計や資金調達にも有利に働き、iPSC由来細胞治
療が希少疾患分野でリーダーシップを発揮する道を開くだろう。最終的な承認が得られ
れば、小児患者の生命予後と生活の質を劇的に改善するだけでなく、iPSC技術の広範な
医療応用への足がかりとなることが期待される。

元記事: https://www.facebook.com/BioInformantWorldwide/posts/ips-hearts-ipsc-derived-cell-therapy-

isx9-cpc-secures-8th-fda-regulatory-milesto/1692756709519633/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/BioInformantWorldwide/posts/ips-hearts-ipsc-derived-cell-therapy-isx9-cpc-secures-8th-fda-regulatory-milesto/1692756709519633/
https://www.facebook.com/BioInformantWorldwide/posts/ips-hearts-ipsc-derived-cell-therapy-isx9-cpc-secures-8th-fda-regulatory-milesto/1692756709519633/


#11 第6回iPSC Drug Development Summit：製造可能
性、規制、スケーラブルな開発モデルが焦点

概要

第6回iPSC Drug Development Summitが開催され、iPSC療法の臨床的・商業的実現可
能性に関する議論が活発に行われる。本サミットは、iPSCベースの治療法開発におけ
る最新の課題と機会を探るため、製造可能性、規制当局との整合性、およびスケーラ

ブルな開発モデルに焦点を当てる。幹細胞市場の動向、複雑なサプライチェーン、新
しいプラットフォーム技術の統合が主要な議題となる見込みである。

公開日 2026年08月21日  RegMedNet  イギリス



詳細

主要成果

第6回iPSC Drug Development Summitが開催され、iPSC（人工多能性幹細胞）由来治療
薬の臨床的・商業的実現可能性を巡る最新の進展と課題が議論される。このサミット
は、特に製造可能性、規制要件への適合、そしてコスト効率に優れたスケーラブルな開
発モデルの確立に焦点を当てることで、iPSCベース治療の市場投入を加速させることを
目的としている。

技術・臨床詳細

iPSC由来治療薬の開発は、研究室での基礎研究から実際の臨床応用へと移行するにつれ
て、多くの製造上の複雑性に直面する。サミットでは、主に以下の技術・臨床的側面が
深く掘り下げられる予定である。まず、iPSC製造の自動化とスケールアップが議論の中
心となる。従来の多大な労力とコストがかかる手動培養プロセスから、バイオリアクタ
ーなどの技術を用いた閉鎖系自動培養システムへの移行は、製品の均一性と品質の安定
化、そして生産コストの大幅な削減に不可欠である。次に、分化誘導の最適化と品質管
理である。iPSCを特定の治療用細胞種（例：神経細胞、心筋細胞、免疫細胞）に効率的
かつ高純度に分化させる技術の進展と、GMP（医薬品製造管理および品質管理基準）要
件に準拠した厳格な品質管理戦略が共有される。また、低免疫性iPSCの開発も重要な議
題であり、他家（アロゲネイック）細胞治療における免疫拒絶反応のリスクを低減する
ための遺伝子編集アプローチなどが検討される。臨床試験の進捗状況も共有され、パー
キンソン病、心不全、糖尿病、様々な眼疾患など、複数の疾患領域におけるiPSC由来治
療薬の安全性と予備的有効性データが提示されるだろう。

背景・業界文脈

iPSC技術は、再生医療の未来を担う中核技術として世界中で注目されている。しかし、
その革新性を実際の治療へと結びつけるためには、技術的な課題だけでなく、規制当局
との連携、製造コストの最適化、複雑なサプライチェーンの構築といった多角的な課題
を解決する必要がある。今回のサミットは、これらの課題に対する業界全体の集合知を
結集し、成功事例やベストプラクティスを共有するための重要なプラットフォームとな
る。幹細胞市場全体が拡大を続ける中で、iPSCはES細胞や体性幹細胞と比較して、倫理
的優位性と多様な細胞供給源という強みを持つ。



今後の展望

iPSC Drug Development Summitのような国際会議は、業界関係者が一堂に会し、共同
で課題を解決し、未来の治療法を形成するための不可欠な場である。議論された内容
が、iPSC由来治療薬の臨床パイプラインの拡大、承認プロセスの効率化、そして最終的
には患者へのアクセス向上に繋がることを期待される。スケーラブルな開発モデルと規
制との調和が進むことで、iPSCベースの治療薬は今後、主流の医療オプションの一つと
して確立され、数多くの難病患者の生活を変革する可能性を秘めている。

元記事: https://www.regmednet.com/6th-ipsc-drug-development-summit-what-can-conference-

attendees-look-forward-to/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.regmednet.com/6th-ipsc-drug-development-summit-what-can-conference-attendees-look-forward-to/
https://www.regmednet.com/6th-ipsc-drug-development-summit-what-can-conference-attendees-look-forward-to/


#12 CRISPR遺伝子治療の包括的レビュー：鎌状赤血球症
やβサラセミアへの応用の可能性と課題

概要

CRISPR-Cas9は、RNAガイドヌクレアーゼを用いてDNA配列を精密に改変する画期的
なゲノム編集技術であり、その発見、作用機序、治療応用、および現在の限界につい
て包括的にレビューされた。鎌状赤血球症やβサラセミアなどの遺伝性血液疾患、遺伝

性網膜疾患、筋ジストロフィーなど、多くの遺伝性疾患に対する治療の大きな可能性
を示している。オフターゲット効果、PAM配列の制約、DNA損傷誘発毒性、免疫応答
などの課題があるものの、デリバリー方法の改善や高精度Cas9バリアントの開発によ

り克服されつつある。

公開日 2026年08月24日  International Journal of Basic & Clinical Pharmacology  グローバル



詳細

主要成果

CRISPR-Cas9システムは、RNAガイドヌクレアーゼによってDNA配列を精密に改変する
画期的なゲノム編集技術として、その作用機序、多様な治療応用、および現在の限界に
関する包括的なレビューが発表された。本レビューは、鎌状赤血球症やβサラセミアな
どの重篤な遺伝性血液疾患から、遺伝性網膜疾患、筋ジストロフィーに至るまで、幅広
い遺伝性疾患に対するCRISPR遺伝子治療の計り知れない可能性を強調している。

技術・臨床詳細

CRISPR-Cas9は、ガイドRNAが特定のDNA配列を認識し、Cas9ヌクレアーゼがその部位
で二本鎖DNAを切断するメカニズムに基づいている。この切断は、細胞内のDNA修復機
構（非相同末端結合修復や相同組換え修復）を利用して、標的遺伝子のノックアウト、
遺伝子挿入、または正確な点変異修正を可能にする。臨床応用では、鎌状赤血球症
（SCD）やβサラセミアのような遺伝性血液疾患に対して、患者自身の造血幹細胞を体
外で編集し、変異ヘモグロビン遺伝子を修正したり、胎児型ヘモグロビンの発現を誘導
したりするアプローチが有望視されている。例えば、SCDでは、Bcl11a遺伝子の特定の
部位を編集することで、ガンマ・グロビンの発現を再活性化し、鎌状赤血球の形成を防
ぐことが目指されている。遺伝性網膜疾患では、光受容体細胞の変性を引き起こす遺伝
子変異を直接修正するin vivo遺伝子編集が研究されている。筋ジストロフィー、特にデ
ュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）では、ジストロフィン遺伝子のエクソンをス
キップしたり、機能的な部分を挿入したりすることで、疾患の進行を遅らせる試みが進
行中である。

しかし、CRISPR遺伝子治療にはいくつかの課題も存在する。オフターゲット効果は、意
図しないゲノム部位が編集されるリスクであり、細胞毒性や望ましくない遺伝子変異を
引き起こす可能性がある。PAM配列の制約は、Cas9が切断できる部位が限定されるた
め、ゲノム編集の柔軟性を制限する。DNA損傷誘発毒性は、二本鎖切断そのものが細胞
にストレスを与え、P53経路の活性化などにより細胞死や選択圧をかける可能性があ
る。また、体内にデリバリーされたCas9タンパク質に対する免疫応答も、治療効果を減
弱させる要因となり得る。これらの課題に対し、現在は、高精度Cas9バリアント（例：
SpCas9-HF1）の開発、Cas9デリバリー方法の最適化（例：脂質ナノ粒子、アデノ随伴
ウイルスベクターの改良）、そして二本鎖切断を伴わない塩基編集やプライム編集とい
った次世代編集技術の導入によって、克服が進められている。



背景・業界文脈

CRISPR-Cas9の発見は、2020年のノーベル化学賞受賞に繋がり、遺伝子治療の歴史にお
ける画期的な出来事であった。従来の遺伝子治療は、主に遺伝子補充療法であったが、
CRISPRは疾患の原因遺伝子を直接「修正」する能力を持つため、より根本的な治療法を
開発する可能性を拓いた。世界の遺伝子治療市場は急速に拡大しており、特に遺伝性疾
患に対する根治的治療への期待が高まっている。規制当局も、安全性と有効性の評価基
準を確立しつつあり、臨床試験の承認数が増加している状況である。

今後の展望

CRISPR遺伝子治療は、デリバリー技術の改善、Casタンパク質の多様化と最適化、そし
てオフターゲット効果を最小限に抑えるための新たな編集戦略の登場により、今後数年
でさらに多くの疾患への応用が期待される。個別化医療の進展とともに、CRISPRは、こ
れまで治療不可能とされてきた多くの遺伝性疾患に対して、画期的な治療選択肢を提供
する主要なプラットフォーム技術となるだろう。

元記事: https://www.ijbcp.com/index.php/ijbcp/article/view/6382

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.ijbcp.com/index.php/ijbcp/article/view/6382


#13 AIが遺伝子編集ツール開発を加速：ProfluentがAI設
計初のオープンソースCRISPR「OpenCRISPR-1」発表、
ゲノム医療新時代へ

概要

AIが遺伝子編集ツールの開発を飛躍的に加速させている。Profluent社は、AIによって

設計された初のオープンソース遺伝子エディター「OpenCRISPR-1」を発表し、
CRISPR技術と大規模言語モデル（LLM）を融合させた。AIの活用により、より小さ
く、効率的で、安全性の高い遺伝子編集タンパク質の特定が可能となり、個別化され

たゲノム編集治療の実現に貢献。鎌状赤血球症のCRISPRベース治療がFDAに承認され
るなど、ゲノム医療の新時代が到来している。

公開日 2026年08月25日  Facebook  アメリカ



詳細

主要成果

人工知能（AI）技術が遺伝子編集ツールの開発を劇的に加速させている。Profluent社
は、AIによって設計された世界初のオープンソース遺伝子エディター「OpenCRISPR-
1」を発表し、CRISPR技術と大規模言語モデル（LLM）の融合による新たな可能性を示
した。この進展は、より効率的で安全な遺伝子編集タンパク質の特定を可能にし、個別
化されたゲノム医療の新時代を切り開く。

技術・臨床詳細

OpenCRISPR-1は、 Profluent社が開発した独自のAIモデルを用いて設計された
CRISPR/Casシステムである。従来のCRISPR/Cas9システムでは、天然に存在するCasタ
ンパク質の探索や最適化に時間がかかり、その大きさや特異性、活性に制約があった。
しかし、AI、特に大規模言語モデル（LLM）を活用することで、膨大な遺伝子配列デー
タとタンパク質構造データを解析し、特定の機能を持つ新しいCasタンパク質をin silico

（計算機上）で効率的に設計・最適化することが可能になった。OpenCRISPR-1は、従
来のCas9よりもサイズが小さく、細胞へのデリバリーが容易である可能性を示唆してい
る。また、予測ツールとしてAIを用いることで、オフターゲット効果のリスクが低い、
より高精度なエディターを設計できるため、遺伝子編集の安全性と効果が向上する。こ
の技術は、疾患の原因となる遺伝子変異を根源から修正または破壊することを目的とし
ており、特定の疾患に合わせてカスタマイズされた治療法の開発を可能にする。既に、
鎌状赤血球症に対するCRISPRベースの遺伝子治療がFDA（米国食品医薬品局）に承認さ
れるなど、ゲノム編集技術の臨床応用は着実に進展している。

背景・業界文脈

遺伝子編集技術、特にCRISPRは、遺伝性疾患の治療、がん免疫療法、感染症対策など、
広範な医療分野に革命をもたらす可能性を秘めている。しかし、これらの技術を臨床応
用するためには、安全性、効率性、デリバリーの課題を克服する必要がある。AIの導入
は、これらの課題解決を劇的に加速させるものであり、特に創薬やバイオテクノロジー
分野におけるAIの活用が注目されている。AIは、新たなCas酵素の発見、ガイドRNAの
最適化、デリバリーシステムの設計など、遺伝子編集パイプラインの各段階で重要な役
割を果たす。オープンソース化されたツールは、研究コミュニティ全体での技術開発を
促進し、迅速なイノベーションを可能にするという点で、極めて戦略的意義が高い。



今後の展望

Profluent社のOpenCRISPR-1のようなAI設計遺伝子エディターの登場は、ゲノム医療の
未来を大きく変える可能性がある。より小型で効率的なエディターは、既存のデリバリ
ー技術（例えば、アデノ随伴ウイルスベクター）のパッケージング限界を克服し、幅広
い細胞や組織への遺伝子治療を可能にする。これにより、希少疾患だけでなく、より一
般的な疾患に対する個別化された遺伝子編集治療が実現に近づく。AIと遺伝子編集の融
合は、創薬プロセスを加速し、これまで治療不可能とされてきた病気への根本的解決策
を提供する、真に画期的な時代を告げるものとなるだろう。

元記事: https://www.facebook.com/ScienceNaturePage/posts/a-nobel-prize-winner-used-ai-to-build-a-

powerful-gene-editing-tool/1616149783299218/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.facebook.com/ScienceNaturePage/posts/a-nobel-prize-winner-used-ai-to-build-a-powerful-gene-editing-tool/1616149783299218/
https://www.facebook.com/ScienceNaturePage/posts/a-nobel-prize-winner-used-ai-to-build-a-powerful-gene-editing-tool/1616149783299218/


#14 CRISPR Therapeutics、Casgevy商業化の経験を活か
し、in vivo遺伝子編集およびオフザシェルフCAR-T細胞療
法にパイプライン多様化

概要

CRISPR Therapeuticsは、鎌状赤血球症治療薬Casgevyの商業化経験を戦略的に活用

し、in vivo遺伝子編集プログラム（CTX310、CTX320、CTX340、CTX460）と、自己免
疫疾患およびB細胞がんを対象とした同種異系オフザシェルフCAR-T細胞療法（zugo-

cel）にパイプラインを多様化している。in vivoプログラムは、高コレステロールや高

血圧など一般的な疾患を対象とした注射可能なCRISPR治療法であり、第1相臨床試験
が進行中だ。同社は製造モデルの多様化と簡素化されたデリバリーシステムを目指し
ている。

公開日 2026年08月25日  Venture Atlas  アメリカ



詳細

主要成果

CRISPR Therapeuticsは、鎌状赤血球症治療薬Casgevyの成功的な商業化で得られた経験
と知見を基盤として、in vivo遺伝子編集プログラムと、自己免疫疾患およびB細胞がん
に対する同種異系オフザシェルフCAR-T細胞療法（zugo-cel）へとパイプラインを戦略
的に多様化している。これは、同社が特定の遺伝性血液疾患に留まらず、より広範な疾
患領域への展開を目指す姿勢を示している。

技術・臨床詳細

同社のin vivo遺伝子編集プログラムには、CTX310、CTX320、CTX340、CTX460といっ
た複数の治験薬が含まれており、これらは高コレステロール血症や高血圧などの一般的
な循環器疾患を標的としている。これらの治療法は、CRISPR技術を患者体内で直接作用
させる注射可能なモダリティであり、疾患の原因遺伝子を恒久的に修正することで、長
期的な治療効果を目指す。現在、これらのプログラムは第1相臨床試験が進行中であ
り、安全性と予備的な有効性が評価されている。例えば、CTX310は高コレステロール
血症の原因遺伝子を標的とし、一度の投与でLDLコレステロール値を長期的に低下させ
る可能性を秘めている。一方、同種異系オフザシェルフCAR-T細胞療法zugo-celは、自
己免疫疾患およびB細胞がんを対象としたもので、患者自身のT細胞を使用する自家
CAR-T療法とは異なり、健康なドナー由来のT細胞を事前に遺伝子編集・製造しておく
ことで、必要に応じてすぐに投与できる「既製（オフザシェルフ）」型である。これに
より、製造期間の短縮、コスト削減、品質の一貫性確保といった大きなメリットが期待
される。zugo-celは、特定の抗原を発現するB細胞を標的とし、自己免疫疾患の病態形
成に関わるB細胞の除去や、B細胞がん細胞の排除を目指す。



背景・業界文脈

CRISPR Therapeutics は 、 Vertex Pharmaceuticals と の 提 携 に よ り 、 Casgevy

（exagamglogene autotemcel）を世界で初めてFDA承認されたCRISPR遺伝子編集治療
薬として市場に投入し、その商業化における課題と成功から貴重な経験を得た。この経
験は、in vivo遺伝子編集のデリバリーと安全性、および同種異系細胞療法の製造と免疫
原性管理に関する知見を深めることに繋がっている。in vivo遺伝子編集は、複雑なex

vivo（体外）処理が不要であるため、治療のアクセス性を向上させ、より多くの患者に
提供できる可能性を秘めている。また、同種異系CAR-T細胞療法は、自家CAR-T療法の
製造上の制約（個別製造、高コスト、長期リードタイム）を克服する次世代アプローチ
として注目されている。

今後の展望

CRISPR Therapeuticsのパイプライン多様化は、同社の成長戦略の重要な柱である。in
vivo遺伝子編集プログラムが成功すれば、高コレステロールや高血圧といった一般的な
疾患に対する画期的な治療オプションを提供し、大規模な市場に参入できるだろう。ま
た、zugo-celが自己免疫疾患やB細胞がんで有効性を示せば、オフザシェルフCAR-T療法
のリーダーとしての地位を確立できる可能性がある。同社は、製造モデルの継続的な多
様化と簡素化されたデリバリーシステムへの投資を通じて、CRISPR遺伝子編集技術の広
範な適用と商業的成功をさらに推進していく構えである。

元記事: https://www.ventureatlas.org/company/crispr-therapeutics/overview

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.ventureatlas.org/company/crispr-therapeutics/overview


#15 メイヨー・クリニック、ARPA-H助成金で希少免疫疾
患向け遺伝子編集治療を推進：CRISPR技術と新規デリバ
リーで500種超の先天性免疫エラーに対応

概要

メイヨー・クリニックは、ARPA-H（米国保健省先進研究計画局）の助成金を受け、希

少免疫疾患に対する遺伝子編集治療法の開発を推進する5年間の共同研究に参加してい
る。このイニシアチブは、500種類以上ある「先天性免疫エラー」と呼ばれる希少遺伝
性疾患を持つ小児患者への治療提供を目指す。メイヨー・クリニックは、3つの臨床試

験実施施設の一つとして、CRISPR遺伝子編集、革新的な製造、新規デリバリー技術を
統合し、これらの精密治療薬のアクセス性と費用対効果を高めることを目標としてい
る。

公開日 2026年08月27日  Mayo Clinic News Network  アメリカ



詳細

主要成果

メイヨー・クリニックは、米国保健省先進研究計画局（ARPA-H）からの助成金を受
け、希少免疫疾患に対する遺伝子編集治療法の開発を加速させる大規模な5年間の共同
研究イニシアチブに参加している。このプロジェクトは、500種類以上に及ぶ「先天性
免疫エラー（Inborn Errors of Immunity: IEI）」と呼ばれる希少遺伝性疾患を持つ子供た
ちに、革新的なCRISPRベースの治療を提供することを目指している。

技術・臨床詳細

この多機関にわたる共同研究は、CRISPR遺伝子編集技術の最前線を活用し、特定のIEIの
原因となる遺伝子変異を正確に修正することに焦点を当てている。IEIは、免疫系の機能
不全を引き起こし、重篤な感染症、自己免疫疾患、悪性腫瘍のリスクを高める遺伝性疾
患群である。メイヨー・クリニックは、主要な3つの臨床試験実施施設の一つとして、
以下の3つの主要な柱に注力する。

1. CRISPR遺伝子編集の最適化: 疾患特異的な遺伝子変異に対する高精度かつ効率的な
CRISPRシステムの開発。これには、オフターゲット効果の最小化と、細胞毒性の低い編
集技術の採用が含まれる。

2. 革新的な製造アプローチ: 臨床グレードの遺伝子編集細胞や治療薬を、高い品質と再現
性で大規模に製造するための新規プロセス開発。自動化された閉鎖系システムや、細胞
培養の最適化技術が導入される。

3. 新しいデリバリー技術: 遺伝子編集ツールを標的細胞（特に造血幹細胞）に安全かつ効
率的に届けるための、非ウイルス性ベクター（例：脂質ナノ粒子）や改良型ウイルスベ
クターの開発。これにより、治療のアクセス性を向上させ、全身性効果を最小限に抑え
ることを目指す。

この統合的なアプローチにより、開発される精密な遺伝子治療薬は、より利用しやす
く、かつ手頃な価格で提供されることを目標としている。対象となる患者は、免疫機能
が著しく低下している小児であり、現行の治療法では生活の質が著しく制限されてい
る。



背景・業界文脈

希少遺伝性疾患、特にIEIは、診断が困難で治療選択肢が限られていることが多い。従来
の骨髄移植は治療法の一つであるが、ドナー適合性の問題や合併症リスクが高いという
課題がある。CRISPRなどのゲノム編集技術は、患者自身の細胞の遺伝子を修正すること
で、これらの課題を克服し、根本的な治療を提供する可能性を秘めている。ARPA-H
は、米国国立衛生研究所（NIH）の傘下に新設された機関で、画期的なバイオメディカ
ル研究の加速を目指しており、今回の助成は、難治性疾患に対する遺伝子治療の推進に
おける国家的なコミットメントを示すものである。

今後の展望

このARPA-Hの助成を受けた共同研究は、希少免疫疾患の治療に革命をもたらす可能性
を秘めている。メイヨー・クリニックが果たす役割は、CRISPR遺伝子編集技術を臨床現
場に安全かつ効率的に導入するための重要なステップとなる。今後5年間で得られる研
究成果は、IEIだけでなく、より広範な遺伝性疾患や免疫疾患に対する遺伝子治療の開発
にも貴重な知見を提供し、精密医療の進展に大きく貢献すると期待される。

元記事: https://newsnetwork.mayoclinic.org/discussion/mayo-clinic-collaborates-on-arpa-h-award-to-

advance-gene-editing-therapies-for-rare-immune-diseases/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://newsnetwork.mayoclinic.org/discussion/mayo-clinic-collaborates-on-arpa-h-award-to-advance-gene-editing-therapies-for-rare-immune-diseases/
https://newsnetwork.mayoclinic.org/discussion/mayo-clinic-collaborates-on-arpa-h-award-to-advance-gene-editing-therapies-for-rare-immune-diseases/


#16 Precision BioSciences、デュシェンヌ型筋ジストロフ
ィー（DMD）遺伝子治療PBGENE-DMDの第1/2相臨床試
験を開始：患者60%に適用可能、年末に初期安全性データ
発表へ

概要

Precision BioSciencesは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）に対するin vivo遺
伝子編集療法「PBGENE-DMD」の第1/2相FUNCTION-DMD臨床試験において、最初の
患者への投与を開始したと発表した。同社独自のARCUS®プラットフォームを活用

し、ジストロフィン遺伝子のエクソン45-55を切除することで、患者の最大60%に適用
可能なほぼ全長で機能するジストロフィンタンパク質を内因的に産生させることを目

指す。年末までに初期安全性データが報告される予定である。

公開日 2026年08月24日  Precision BioSciences, Inc. (Press Release)  アメリカ



詳細

主要成果

Precision BioSciencesは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）に対するin vivo遺
伝子編集療法「PBGENE-DMD」の第1/2相FUNCTION-DMD臨床試験において、最初の
患者への投与を開始したことを発表した。この革新的なアプローチは、同社独自のゲノ
ム編集プラットフォームARCUS®を用いて、DMD患者の最大60%に適用可能な、ほぼ全
長で機能するジストロフィンタンパク質の内因性産生を目標とする。初期安全性データ
は年末までに報告される見込みである。

技術・臨床詳細

デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）は、ジストロフィン遺伝子の変異によって
機能的なジストロフィンタンパク質が欠損し、筋力の進行性低下を引き起こす重篤な遺
伝性疾患である。PBGENE-DMDは、Precision BioSciences独自のARCUS®ヌクレアーゼ
プラットフォームを利用したin vivo（生体内）遺伝子編集療法である。ARCUS®は、ガ
イドRNAとDNA切断酵素を組み合わせたゲノム編集システムで、特定のDNA配列を高精
度に標的とする。この治療法は、ジストロフィン遺伝子のエクソン45から55までの領域
を正確に切除（delivers exon skipping by excision）することで、リードフレームシフト
（遺伝子読み枠のずれ）を修正し、短縮されているものの、機能的なジストロフィンタ
ンパク質を産生させることを目指す。この「ミニジストロフィン」または「マイクロジ
ストロフィン」と呼ばれる機能的なタンパク質は、筋細胞の安定性を回復させ、疾患の
進行を遅らせることが期待される。このエクソン切除アプローチは、特定の遺伝子変異
パターンを持つDMD患者の最大60%に適用可能であり、既存の治療法では対応できなか
った患者群に新たな治療選択肢を提供する。第1/2相FUNCTION-DMD臨床試験は、用量
漸増コホートで安全性と忍容性を評価するとともに、血清中のジストロフィンタンパク
質発現レベルなどのバイオマーカーや運動機能評価を通じて、予備的な有効性を示すデ
ータを収集する。最初の患者への投与は、厳格な安全性プロトコルに従って実施され
た。



背景・業界文脈

DMDは、現在のところ根本的な治療法が限られており、多くの場合、若年での死亡に
至る難病である。エクソン・スキッピングを目的としたアンチセンスオリゴヌクレオチ
ド療法などが承認されているが、その効果は限定的であり、投与頻度も高い。遺伝子治
療は、ジストロフィン遺伝子を直接修正または補充することで、より根本的な解決を目
指すアプローチとして大きな期待が寄せられている。Precision BioSciencesのARCUS®

プラットフォームは、他のゲノム編集技術（例：CRISPR）と比較して、独自のメカニズ
ムと高い特異性を持つとされており、DMDのような単一遺伝子疾患に対する治療応用
が特に注目されている。今回の患者投与開始は、DMD遺伝子治療の開発における重要
なマイルストーンとなる。

今後の展望

PBGENE-DMDの初期安全性データは、年末までに報告される予定であり、これが良好
であれば、DMD患者の治療に大きな影響を与える可能性がある。有効性データが積み
重なれば、DMDの進行を遅らせ、患者の筋機能と生活の質を向上させる画期的な治療
法として、規制当局の承認取得に繋がるだろう。この技術は、DMDだけでなく、他の
遺伝性筋疾患への応用も視野に入れて開発が進められる可能性があり、in vivo遺伝子編
集技術のさらなる発展を促す先例となることが期待される。

元記事: https://investor.precisionbiosciences.com/news-releases/news-release-details/precision-

biosciences-commences-dosing-phase-12-function-dmd

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://investor.precisionbiosciences.com/news-releases/news-release-details/precision-biosciences-commences-dosing-phase-12-function-dmd
https://investor.precisionbiosciences.com/news-releases/news-release-details/precision-biosciences-commences-dosing-phase-12-function-dmd


#17 BMS、Cellaresとの3.8億ドルCAR-T製造提携を解
消：Breyanzi商業生産要件未達で

概要

ブリストル・マイヤーズ スクイブ（BMS）は、自動細胞療法製造企業Cellaresとの3億
8000万ドル規模の提携を解消しました。これは、CellaresのCell ShuttleシステムがBMS

のCAR-T細胞免疫療法Breyanziの商業生産に必要な要件を満たせなかったためです。こ

の決定によりCellaresでは人員削減が行われます。2021年にFDA承認を受けたBreyanzi

は、BMSが自社内およびOxford BioMedicaなどの外部パートナーを通じて製造してい
ます。

公開日 2026年08月26日  PharmaLive  アメリカ



詳細

主要成果

ブリストル・マイヤーズ  スクイブ（BMS）は、細胞療法製造の自動化を手掛ける
Cellaresとの総額3億8000万ドルの戦略的提携を終了することを発表しました。この提携
解消は、Cellaresが開発した「Cell Shuttle」システムが、BMSの主力CAR-T細胞免疫療法
であるBreyanziの商業生産に必要な厳格な要件を満たせなかったことに起因します。こ
の動きは、細胞・遺伝子治療製品の商業化における製造技術の信頼性と拡張性の確保
が、いかに重要かつ困難であるかを浮き彫りにしています。

技術・臨床詳細

CellaresのCell Shuttleシステムは、細胞療法製造の自動化と拡張を目指して設計され
ていましたが、Breyanziの複雑な製造プロセスに必要な性能と品質基準に達しなかっ
たとされます。

Breyanzi（一般名：リソカブタゲン マラルユーセル）は、2021年に米国FDAにより再
発または難治性の大細胞型B細胞リンパ腫の治療薬として承認された自家CAR-T細胞
療法です。

BMSは、Breyanziの製造を自社施設で行うとともに、Oxford BioMedicaなどの経験豊
富な医薬品受託製造開発機関（CDMO）との提携も活用し、サプライチェーンの多様
化と安定供給に努めています。

背景・業界文脈

CAR-T細胞療法は、個別化医療の進展を象徴する画期的な治療法である一方で、患者自
身の細胞を採取、改変、増殖させて再投与する複雑な製造プロセスを伴います。このプ
ロセスは非常に高コストで時間もかかり、品質管理やスケールアップが大きな課題とな
っています。自動化システムはこれらの課題を解決する手段として期待されていました
が、実際の商業生産レベルでの要件適合は容易ではありません。今回のBMSとCellares
の事例は、革新的な製造技術であっても、厳格なGMP基準と商業規模での安定稼働を両
立させることの難しさを示しています。



今後の展望

この提携解消はCellaresに事業再編と人員削減を余儀なくさせる一方で、細胞療法業界
全体に対して、製造技術の選定と検証におけるより一層の慎重さを促すものと考えられ
ます。今後、CAR-T細胞療法の需要が拡大する中で、安定した品質と供給を確保するた
めの自動化技術や製造プラットフォームは引き続き開発されますが、その実用化には厳
格なバリデーションと長期的な信頼性の確立が求められるでしょう。BMSは既存の製造
パートナーシップと自社能力を最大限に活用し、Breyanziの供給安定化に注力すると見
られます。

元記事: https://www.pharmalive.com/bms-ends-cellares-pact-over-cell-therapy-production-problems-

triggering-layoffs/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pharmalive.com/bms-ends-cellares-pact-over-cell-therapy-production-problems-triggering-layoffs/
https://www.pharmalive.com/bms-ends-cellares-pact-over-cell-therapy-production-problems-triggering-layoffs/


#18 AI活用3DバイオリアクターがiPSC製造を革新：スケ
ールアップとコスト削減で商業化加速

概要

AIを活用した3DバイオリアクターがiPSC製造プロセスを革新し、多能性幹細胞
（PSC）の信頼性と効率的な生産を大幅に向上させています。この新しいプラットフ
ォームは、工業用攪拌槽型バイオリアクターにおける3D浮遊培養を通じて、最大10リ

ットルまでの閉鎖系自動生産を可能にし、凍結保存されたPSCから直接培養を開始す
ることで前培養ステップと汚染リスクを低減します。これにより、REPROCELL、Omni

Life Science、Carr Biosystems、PBS Biotechなどの企業が提供する技術と合わせて、

iPSC由来細胞療法の商業化における主要な課題であるスケールアップとコスト効率を
解決します。

公開日 2026年08月28日  Wiley Analytical Science 他  アメリカ



詳細

主要成果

iPS細胞（iPSC）および関連する多能性幹細胞（PSC）の製造において、AIを活用した3D

バイオリアクター技術が画期的な進歩を遂げています。この新プラットフォームは、工
業規模の攪拌槽型バイオリアクターで最大10リットルまでの3D浮遊培養を可能にし、
閉鎖系・自動化システムにより、従来の課題であった細胞の信頼性と効率的な生産を大
幅に向上させます。特に、凍結保存されたPSCから直接培養を開始できることで、前培
養ステップの削減と汚染リスクの最小化を実現し、iPSCベースの細胞療法の商業化に向
けた大規模生産とコスト削減に貢献します。

技術・臨床詳細

**AIと多モード顕微鏡の統合**: この先進的なバイオリアクターシステムは、多モー
ド顕微鏡とAIを統合し、培養プロセスを連続的にモニタリングし最適化します。これ
により、細胞の増殖、分化、品質に関するリアルタイムのフィードバックが得られ、
製品の一貫性と再現性が高まります。

**3D浮遊培養の優位性**: 3D浮遊培養は、接着培養と比較して、より大きな表面積と
均一な培養条件を提供し、高い細胞密度と増殖率を達成できます。これにより、iPSC
凝集体の大規模かつ効率的な製造が可能となり、毒性試験や薬物スクリーニングへの
応用も促進されます。



**各社の貢献**:

**REPROCELL**: StemRNA™ Clinical iPSCプラットフォームとStemEdit遺伝子編集プ
ラットフォームを提供し、GMP細胞バンキングとバイオリアクター拡張を含む堅
牢なワークフローを構築。FDA、EMA、PMDAの期待に沿った高品質な臨床開発基
盤を提供し、低免疫原性エンジニアリングも組み込んでいます。

**Omni Life Science**: CERO 3D浮遊培養プラットフォームとベンチトップバイオ
リアクターを開発し、iPSCの拡張および分化の自動化とコスト効率化を実現。胚
様体形成やiPSC由来ミクログリアの共培養など、多様なアプリケーションに対応
しています。

**PBS BiotechとCarr Biosystems**: UniFuge®細胞処理プラットフォームとVertical-

Wheel®バイオリアクターを組み合わせ、閉鎖系、低剪断、自動化された統合シス
テムでPSC凝集体の拡張性ある製造を評価。プロセスモデリングにより60 mLから
80 Lまでの容量で拡張性が検証され、高細胞生存率と多能性の維持を達成してい
ます。

**PBS Biotech**: MiniPRO™バイオリアクターのような閉鎖系・自動化システムも
開発しており、iPSC凝集体の迅速なプロセス最適化と線形的な拡張を可能にして
います。

背景・業界文脈

iPSC由来細胞療法は、パーキンソン病、心不全、眼疾患、糖尿病、がんなど、幅広い疾
患に対する治療の可能性を秘めていますが、その商業化には大規模かつ費用対効果の高
い製造が不可欠です。従来の2D培養や手作業に依存したプロセスでは、品質の一貫性の
確保、コスト、スケールアップに大きな課題がありました。3Dバイオリアクターと自動
化、AIの組み合わせは、これらの課題を克服し、iPSCベースの治療薬をより多くの患者
に届けるための鍵となります。



今後の展望

AIを活用した3Dバイオリアクターと自動化製造プラットフォームの進化は、iPSC由来細
胞療法の開発と商業化を加速させるでしょう。これにより、研究開発から臨床生産まで
のサプライチェーンが効率化され、治療コストの削減、製品品質の向上、そして最終的
には患者アクセスの拡大が期待されます。今後、GMP要件への対応、さらなる自動化、
多様な細胞タイプへの適用拡大が焦点となり、この分野は再生医療の未来を形作る重要
な技術として、研究者、エンジニア、投資家にとって引き続き注目すべき分野となるで
しょう。

元記事: https://analyticalscience.wiley.com/content/news-do/new-bioreactor-platform-scales-up-stem-

cell-manufacturingnew-bioreactor-platform-scales

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://analyticalscience.wiley.com/content/news-do/new-bioreactor-platform-scales-up-stem-cell-manufacturingnew-bioreactor-platform-scales
https://analyticalscience.wiley.com/content/news-do/new-bioreactor-platform-scales-up-stem-cell-manufacturingnew-bioreactor-platform-scales


#19 エクソソーム治療薬開発サミット、製造・規制・臨床
の課題克服に向けボストンで集結

概要

第8回エクソソーム治療薬開発サミットが2026年9月22～24日にボストンで開催され、
エクソソーム治療の臨床開発後期段階における製造のスケールアップ、堅牢な分析特
性評価、明確な規制経路、および説得力のある臨床成果の課題克服に焦点を当てま

す。このサミットは、業界専門家が結集し、開発のリスク低減、臨床進捗の加速、商
業的に持続可能なエクソソーム治療の構築に関するエンドツーエンドの洞察を共有す
る重要な機会となります。RIONやCapricor Therapeuticsなどの企業からのエクソソー

ムプログラムが進展する中、規制承認を加速し、投資を最大化するための戦略が議論
されます。

公開日 2026年08月28日  Hanson Wade Conferences  アメリカ



詳細

主要成果

第8回エクソソーム治療薬開発サミットが2026年9月22日から24日にかけ、米国ボスト
ンで開催されます。このサミットは、エクソソーム治療薬が臨床開発の後期段階へと進
む中で、業界が直面する主要な課題、すなわちスケーラブルな製造、堅牢な分析特性評
価、明確な規制経路、および説得力のある臨床結果の提示に取り組むための重要なプラ
ットフォームとなります。イベントでは、開発リスクの低減、臨床的進捗の加速、そし
て商業的に持続可能なエクソソーム療法の構築に向けたエンドツーエンドの洞察が共有
される予定です。

技術・臨床詳細

**製造のスケーラビリティ**: エクソソーム治療薬の商業化には、高純度かつ十分な
量のエクソソームを効率的に製造できるスケーラブルなGMP製造プロセスが不可欠
です。サミットでは、大規模生産を可能にするバイオリアクター技術や自動化システ
ムの最新情報が議論されます。

**分析特性評価の確立**: エクソソームは多様な内容物を持つため、その品質、純
度、力価を正確に評価する標準化された分析方法の確立が課題です。AIを活用した単
一ベシクル解析など、次世代の分析技術が紹介される予定です。

**規制経路の明確化**: 新しい治療モダリティであるエクソソームに対して、FDAや
EMAなどの規制当局は、その特性に応じたガイドラインを策定中です。サミットで
は、規制当局との対話を通じて、承認に向けた最善の戦略が検討されます。

**臨床試験の最適化**: RIONやCapricor Therapeuticsのような企業のエクソソームプ
ログラムが臨床試験を進める中、臨床試験のデザイン、患者選択、エンドポイントの
最適化に関する知見が共有され、治療効果の最大化と投資の有効活用を目指します。

**エクソソーム生物学の進化**: エクソソームがミトコンドリア、微生物叢、免疫系
を接続し、精密医療を形成するという新しいビジョンが議論されます。エクソソーム
の生物学的役割の理解を深めることは、新たな治療標的の発見に繋がります。



背景・業界文脈

エクソソームは、細胞間コミュニケーションを担うナノサイズの細胞外小胞であり、内
包するタンパク質、脂質、核酸を通じて疾患治療に利用できる可能性が近年注目されて
います。特に、薬剤送達、再生医療、免疫調節などの分野でその応用が期待されていま
す。しかし、その複雑な生物学的性質と製造・品質管理の技術的困難さから、臨床開発
および商業化には多くの課題が残されています。これらの課題を克服し、エクソソーム
治療を患者に届けるためには、学術界、産業界、規制当局間の協力が不可欠です。

今後の展望

エクソソーム治療薬開発サミットは、エクソソーム治療の臨床応用と商業化を加速させ
る上で、重要な役割を果たすでしょう。スケーラブルな製造、標準化された分析法、明
確な規制戦略が確立されることで、エクソソームは次世代の革新的な治療法として、細
胞・遺伝子治療分野においてさらに存在感を増すことが期待されます。AI駆動型技術や
次世代エクソソーム工学プラットフォームの導入は、この分野の成長をさらに加速さ
せ、診断および治療アプリケーションの多様化を促進するでしょう。

元記事: https://exosomebased-therapeutics.com/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://exosomebased-therapeutics.com/


#20 細胞・遺伝子治療製造の国際会議、コスト削減と自動
化による大規模生産の課題を議論

概要

2026年9月に開催される細胞・遺伝子治療に関する国際会議では、細胞・遺伝子治療
薬の商業化に不可欠な大規模製造における課題に焦点が当てられます。特に、製品の
一貫性の確保、製造コスト（COGs）の最適化、サプライチェーンの複雑性、および厳

格な規制要件への対応が主要な議論テーマです。これらの会議は、クローズドシステ
ム導入、自動化、革新的な分析技術の活用を通じて、効率的でスケーラブルな製造戦
略を推進し、画期的な治療薬のグローバルなアクセスを加速させることを目指してい

ます。

公開日 2026年09月07日  Informa Connect 他  国際



詳細

主要成果

2026年9月に開催される複数の国際会議（Advanced Therapies Europe、CAR-TCR

Summit、Cell & Gene Therapy World Conferenceなど）において、細胞および遺伝子治
療薬の製造における課題が主要なテーマとして取り上げられます。これらの会議は、製
品の一貫性を確保し、製造コスト（COGs）を最適化し、複雑なサプライチェーンの課
題を克服し、厳格な規制要件を満たすための戦略とケーススタディを提供することを目
的としています。特に、閉鎖系システムの実装、自動化技術の導入、および新規分析技
術の活用に焦点を当て、革新的な治療薬の効率的かつスケーラブルな製造を推進し、世
界中の患者へのアクセスを加速させるためのロードマップが議論されます。

技術・臨床詳細

**プロセス最適化と自動化**: 細胞・遺伝子治療の製造は、手作業が多く、変動性が
高いという課題を抱えています。会議では、培養から最終製品化までのプロセスを最
適化し、自動化された閉鎖系システムを導入することで、人為的エラーを減らし、ス
ループットを向上させるアプローチが共有されます。これは、特に自家
（autologous）療法と、より大規模な同種異系（allogeneic）療法の両方に適用され
ます。

**品質管理と分析**: 製品の安全性、効力、品質を保証するためには、堅牢な品質管
理戦略と先進的な分析技術が不可欠です。リアルタイムモニタリング、インプロセス
制御、そして革新的な品質評価ツールが、一貫性と規制遵守を維持するための鍵とな
ります。

**サプライチェーンの効率化**: 生細胞やウイルスベクターといった特殊な原材料の
調達から、最終製品の輸送・保管に至るまで、細胞・遺伝子治療のサプライチェーン
は極めて複雑です。会議では、コールドチェーン管理、ロジスティクスの最適化、リ
スク軽減戦略などが議論され、コスト削減と供給安定性の向上を目指します。

**規制対応と承認加速**: 複雑な新規モダリティである細胞・遺伝子治療薬は、各国
で異なる規制要件に対応する必要があります。会議では、FDA、EMA、PMDAなどの
規制当局との対話を通じて、承認プロセスを加速させるための最適な戦略と、製造デ
ータの提出要件に関する知見が共有されます。



背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、これまでに治療法がなかった疾患に対する画期的な選択肢を提供
していますが、その商業化は製造のボトルネックによって妨げられてきました。高額な
製造コスト、限られた製造能力、品質のばらつき、そして複雑な規制環境は、これらの
治療薬の普及を阻む主要な要因です。業界は、これらの課題に共同で取り組むことの重
要性を認識しており、国際会議は知識共有、ベストプラクティス交換、そして業界標準
の確立のための重要な場となっています。

今後の展望

製造技術の進歩と国際的な協調努力により、細胞・遺伝子治療薬の製造は今後数年で劇
的に変化するでしょう。閉鎖系・自動化システムやAIを活用した品質管理が標準とな
り、より効率的でコスト競争力のある生産が可能になると予想されます。これにより、
より多くの患者がこれらの生命を救う治療法にアクセスできるようになり、細胞・遺伝
子治療市場のさらなる成長が期待されます。これらの会議で共有される洞察は、次世代
の治療法が世界的に利用可能となるための重要な推進力となるでしょう。

元記事: https://informaconnect.com/cell-therapy-bioprocessing/cell-therapy-manufacturing-analytics-

cell-gene-therapy-international/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://informaconnect.com/cell-therapy-bioprocessing/cell-therapy-manufacturing-analytics-cell-gene-therapy-international/
https://informaconnect.com/cell-therapy-bioprocessing/cell-therapy-manufacturing-analytics-cell-gene-therapy-international/


#21 Cellistic、iPSC由来がん免疫・再生医療向けEcho-
T/Cardio/Endothelial GMP製造プラットフォームを発表

概要

Cellisticは、iPSC由来細胞治療薬の開発を加速するため、がん免疫療法および再生医療
向けに3つの新たなGMP製造プラットフォーム「Echo-T」「Echo-Cardio」「Echo-

Endothelial」を発表しました。これらのプラットフォームは、同社の既存のEcho-NK

システムを拡張するもので、EMA認証済みかつFDA/PMDA準拠の製造インフラを活用
します。これにより、iPSC由来のアルファベータT細胞、制御性T細胞（Tregs）、心筋
細胞、内皮細胞を、幅広い治療用途向けにスケーラブルかつ再現性高く提供できるソ

リューションを確立することを目指します。

公開日 2026年08月20日  Cellistic Press Release (via PharmaTimes)  ベルギー



詳細

主要成果

Cellisticは、がん免疫療法および再生医療分野におけるiPSC由来細胞治療薬の開発を加
速するため、3つの新しいGMP（適正製造規範）製造プラットフォームである「Echo-
T」「Echo-Cardio」「Echo-Endothelial」の立ち上げを発表しました。これらのプラッ
トフォームは、既存の自然免疫細胞（NK細胞）向けEcho-NKシステムを基盤としてお
り、Cellisticが有するEMA認証済みでFDAおよびPMDA（医薬品医療機器総合機構）準拠
の製造インフラを活用します。この戦略的な拡張により、iPSC由来のアルファベータT

細胞、制御性T細胞（Tregs）、心筋細胞、内皮細胞を、幅広い疾患に対する治療用途向
けに、スケーラブルかつ再現性の高い方法で提供することが可能になります。

技術・臨床詳細

**プラットフォームの多様性**:

**Echo-T**: iPSCからアルファベータT細胞および制御性T細胞（Tregs）を生成する
ためのプラットフォームで、がん免疫療法や自己免疫疾患治療への応用が期待さ
れます。

**Echo-Cardio**: iPSC由来の心筋細胞を製造し、心筋梗塞後の心機能回復など、心
臓再生医療への応用を目指します。

**Echo-Endothelial**: iPSC由来の内皮細胞を生成し、血管新生促進や虚血性疾患治
療など、血管再生医療への応用が期待されます。

**GMP製造インフラ**: Cellisticの製造施設は、欧州医薬品庁（EMA）の認証を受けて
おり、米国食品医薬品局（FDA）および日本の医薬品医療機器総合機構（PMDA）の
基準にも準拠しています。これにより、グローバルな臨床開発および商業化に対応で
きる高品質な細胞製品の製造が保証されます。

**スケーラビリティと再現性**: iPSCは無限に増殖可能であるため、これらのプラッ
トフォームは、少数の細胞株から大量の治療用細胞を製造するスケーラブルなプロセ
スを可能にします。また、自動化された製造プロセスにより、製品の一貫性と再現性
が確保され、品質リスクが低減されます。



背景・業界文脈

iPSC技術は、再生医療および細胞治療の分野で大きな可能性を秘めていますが、その商
業化には、大規模かつ一貫性のあるGMP製造が不可欠です。特に、多様な細胞タイプを
必要とするがん免疫療法や臓器再生の分野では、高品質な治療用細胞を安定供給できる
製造プラットフォームの需要が高まっています。Cellisticのような企業が提供する「オ
フザシェルフ」型のiPSC由来細胞は、患者個々の細胞を用いる自家療法と比較して、製
造の複雑さ、コスト、リードタイムを大幅に削減できるため、業界全体の注目を集めて
います。

今後の展望

Cellisticが立ち上げたこれらの新しい製造プラットフォームは、iPSC由来細胞治療薬の
臨床開発を加速し、より多くの疾患領域への適用を可能にするでしょう。特に、がんと
再生医療という二つの主要な治療分野において、高品質でスケーラブルな細胞製品の供
給は、治療薬の商業化と患者アクセスの拡大に不可欠です。今後、これらのプラットフ
ォームから生み出される細胞製品が臨床試験で有効性と安全性を証明し、多様な疾患に
対する革新的な治療選択肢として確立されることが期待されます。この動きは、iPSCベ
ースの細胞治療市場全体の成長をさらに促進するものです。

元記事: https://pharmatimes.com/news/cellistic-launches-new-ipsc-based-platforms-to-expand-

immuno-oncology-therapies/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pharmatimes.com/news/cellistic-launches-new-ipsc-based-platforms-to-expand-immuno-oncology-therapies/
https://pharmatimes.com/news/cellistic-launches-new-ipsc-based-platforms-to-expand-immuno-oncology-therapies/


#22 Broad Institute、AIでプライム編集を効率化し脳オル
ガノイドの長期生存を達成

概要

Broad Instituteは2026年8月20日のニュース更新で、AIモデルがプライム編集のプロセ
スを効率化し、脳オルガノイドの長期生存を可能にするというマイルストーンを達成
したことを発表しました。同研究所はAIを新薬設計、毒性予測、疾患の原因となる遺

伝子、分子、細胞の特定に活用しており、CRISPRゲノム編集研究とAIの統合により、
遺伝学研究から治療法への迅速な橋渡しを継続的に推進しています。この成果は、遺
伝子編集技術の精度と効率を大幅に向上させ、脳疾患モデル開発と治療法探索に新た

な道を開くものです。

公開日 2026年08月20日  Broad Institute  アメリカ



詳細

主要成果

Broad Instituteは、2026年8月20日付のニュース更新において、AIモデルがプライム編集
のプロセスを大幅に効率化し、これによって脳オルガノイドの長期生存を可能にすると
いう重要なマイルストーンを達成したことを報告しました。この成果は、ゲノム編集技
術の応用範囲と信頼性を飛躍的に高めるものであり、神経科学および再生医療の分野に
大きな影響を与えます。Broad Instituteは、AIを新薬設計、毒性予測、疾患の原因とな
る遺伝子、分子、細胞の特定に積極的に活用し、CRISPRゲノム編集研究とAI技術の統合
を通じて、遺伝学研究から治療法への迅速な橋渡しを継続的に推進しています。

技術・臨床詳細

**AIによるプライム編集の最適化**: プライム編集は、CRISPR-Casシステムを基盤と
した高精度な遺伝子編集技術で、DNAの1塩基置換や短い挿入・欠失をガイドRNAと
逆転写酵素を用いて行います。AIモデルの導入により、この複雑なプライム編集の効
率と特異性が向上し、オフターゲット効果（意図しないゲノム部位の編集）のリスク
が低減されます。AIは最適なガイドRNA配列や編集戦略の設計を支援し、実験時間の
短縮と成功率の向上に貢献します。

**脳オルガノイドの長期生存**: 脳オルガノイドは、iPS細胞から作製される3次元の
ミニチュア脳モデルであり、ヒトの脳の発達や疾患を研究するための貴重なツールで
す。しかし、オルガノイドの成熟と長期培養には、酸素や栄養素の供給不足による細
胞死が課題でした。AIを活用した最適化は、これらのオルガノイドの環境を改善し、
数ヶ月から年単位での長期生存を可能にすることで、より複雑な脳疾患モデルや薬物
スクリーニング、細胞治療の研究への応用を大きく広げます。

**AIの多岐にわたる活用**: Broad Instituteでは、AIが創薬プロセス全般にわたって活
用されています。これには、新しい治療標的の同定、薬剤候補の設計、潜在的な毒性
プロファイルの予測、および疾患に関連する遺伝子ネットワークや細胞メカニズムの
解明が含まれます。



背景・業界文脈

ゲノム編集技術、特にCRISPRは、遺伝性疾患の治療に革命をもたらす可能性を秘めてい
ますが、その安全性と効率性のさらなる向上は継続的な課題です。同時に、脳疾患のよ
うな複雑な疾患の研究には、生体内の複雑性を再現できる高度なin vitroモデルが不可欠
です。AIとゲノム編集、そしてオルガノイド技術の融合は、これらの課題に対する強力
な解決策を提供し、基礎研究から臨床応用までのギャップを埋める上で中心的な役割を
果たします。特に、AIが遺伝子編集の「設計」段階に介入することは、個別化医療の精
度を高める上で極めて重要です。

今後の展望

Broad Instituteのこれらの成果は、AIが遺伝子編集および再生医療の分野で不可欠なツ
ールとなりつつあることを明確に示しています。AIによって効率化されたプライム編集
は、これまで困難であった複雑な遺伝子変異の修正を可能にし、脳オルガノイドの長期
生存は、アルツハイマー病、パーキンソン病、統合失調症などの神経変性疾患や精神疾
患の病態解明と治療薬開発を加速させるでしょう。今後、AIとゲノム編集技術のさらな
る統合が進み、より安全で効果的な遺伝子治療、そしてよりリアルな疾患モデルの開発
が期待され、医療の未来を大きく変える可能性を秘めています。

元記事: https://www.broadinstitute.org/project-spotlight/crispr-news-and-press-releases

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.broadinstitute.org/project-spotlight/crispr-news-and-press-releases


#23 Regenxbioのハンター症候群向け遺伝子治療、FDAの
臨床試験中断により再申請計画が頓挫

概要

Regenxbio社のハンター症候群（ムコ多糖症II型）向け遺伝子治療薬の米国FDAへの承
認再申請計画が、同プログラムに対する臨床試験中断（clinical hold）措置により頓挫
しました。これにより、同社は当面の間、承認申請を行う予定がないことを明らかに

しています。この臨床試験中断は、今年に入ってから同社の遺伝子治療プログラムに
課された2度目の規制措置であり、開発の遅延を招いています。

公開日 2026年08月24日  Fierce Biotech  アメリカ



詳細

主要成果

Regenxbio社のハンター症候群（ムコ多糖症II型）を対象とした遺伝子治療薬の米国FDA

への承認再申請計画が、予期せぬ臨床試験中断（clinical hold）により停止しました。同
社はこの決定を受けて、当面の間、本治療薬の承認申請を見送る方針を発表していま
す。この事態は、稀少疾患に対する先進治療薬開発の複雑さと規制当局の厳格な評価基
準を浮き彫りにしています。

技術・臨床詳細

Regenxbio社が開発を進めている遺伝子治療薬は、ハンター症候群の根本原因である酵
素欠損を補完することを目的としたアデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターを用いたもの
です。この疾患は特定の酵素の欠損により、体内にグリコサミノグリカンが蓄積し、重
篤な身体的および神経学的症状を引き起こします。過去の臨床データでは一定の有効性
が示唆されていましたが、今回のFDAによる臨床試験中断は、安全性データや製造プロ
セスに関する追加情報の要求、あるいは新たな臨床イベントへの懸念が背景にあると推
測されます。具体的な中断の理由は詳細に公表されていませんが、患者安全性、特にベ
クターの長期的な体内動態や免疫応答に関する懸念が示されることが多いです。

背景・業界文脈

遺伝子治療分野は近年急速な進歩を遂げていますが、同時に厳格な規制監視下にありま
す。FDAは、特に稀少疾患に対する画期的な治療法であっても、患者の安全性と治療薬
の品質に対して最高水準を求めています。Regenxbio社にとって、今回の措置は今年2度
目の臨床試験中断であり、同社のAAVベースの遺伝子治療プラットフォーム全体に対す
る信頼性や開発戦略に影響を与える可能性があります。競合他社も同様の疾患領域で遺
伝子治療薬を開発しており、今回の遅延は市場における同社の位置付けにも影響を及ぼ
す可能性があります。



今後の展望

Regenxbio社はFDAの要請に応える形で、追加データの提出や試験計画の修正を行う必
要があります。今後の焦点は、臨床試験中断の理由を完全に解消し、FDAとの協議を通
じてプログラムを再開できるかどうかに移ります。この事例は、遺伝子治療薬の開発が
技術的な挑戦だけでなく、規制当局との綿密な対話と信頼構築がいかに重要であるかを
再認識させるものです。ハンター症候群患者にとって、有効な治療選択肢の登場は切望
されており、Regenxbio社の今後の動向が注視されます。

元記事: #

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#24 エクソソームが橋本病の病態、診断、治療における新
標的となる可能性

概要

橋本病（慢性甲状腺炎）におけるエクソソームの役割に関する研究論文が発表され、
その病態形成への関与、新たな診断バイオマーカーとしての可能性、および治療応用
の潜在力が示唆されました。本研究は、エクソソームが細胞間コミュニケーションに

おいて重要な役割を果たすことを強調し、自己免疫疾患である橋本病のメカニズム解
明と革新的治療法開発への道を開くものです。この発見は、エクソソームを標的とし
た創薬や個別化医療の進展に貢献すると期待されます。

公開日 2026年08月22日  PubMed (Studies - Exosomesより)  国際



詳細

主要成果

最近の論文において、エクソソームが橋本病（慢性甲状腺炎）の病態形成に深く関与し
ていることが明らかにされ、さらに診断および治療における新たなターゲットとなる可
能性が示されました。この発見は、自己免疫性甲状腺疾患の理解を深め、将来的な診断
アプローチや治療戦略を大きく変革する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

本研究は、橋本病患者の体液中におけるエクソソームのプロファイルを詳細に分析し、
疾患特異的なマイクロRNAやタンパク質などのカーゴ分子を同定しました。これらのエ
クソソームは、甲状腺細胞や免疫細胞間の情報伝達を媒介し、炎症反応の調節や免疫寛
容の破綻に影響を与えることが示唆されています。具体的には、特定のマイクロRNAが
甲状腺細胞のアポトーシスを促進し、病態進行に関与するメカニズムが示されました。
また、これらのエクソソームは疾患の活動性や重症度を反映するバイオマーカーとして
機能する可能性があり、非侵襲的な診断法や病態モニタリングへの応用が期待されま
す。

背景・業界文脈

橋本病は、世界中で最も一般的な自己免疫性甲状腺疾患であり、その病態は複雑で未解
明な点が多く残されています。既存の診断法は主に抗体検査とホルモンレベル測定に依
存していますが、早期診断や病態予測の精度向上は喫緊の課題です。エクソソームは細
胞外小胞の一種であり、安定性が高く、体液から容易に分離できるため、リキッドバイ
オプシーとしての利用が注目されています。近年、エクソソームを介した細胞間コミュ
ニケーションの研究が急速に進展しており、癌や神経変性疾患だけでなく、自己免疫疾
患においてもその役割が注目され始めています。



今後の展望

エクソソームの橋本病における役割のさらなる解明は、疾患の早期診断ツールの開発
や、エクソソームの分泌や組成を制御することで病態を緩和する新規治療法の創出につ
ながる可能性があります。例えば、治療用分子を搭載したエクソソームをデリバリーす
る技術や、病原性エクソソームの産生を抑制する薬剤の開発が考えられます。これらの
研究は、個別化医療の実現に向けた新たなフロンティアを開くものであり、橋本病患者
の生活の質の向上に大きく貢献することが期待されます。

元記事: https://exosomes.bio/studies/

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://exosomes.bio/studies/


#25 FDA、グリコーゲン貯蔵病Ia型（GSDIa）初の遺伝子
治療薬を承認：8歳以上の患者に新選択肢

概要

米国FDAは、グリコーゲン貯蔵病Ia型（GSDIa）に対する初の遺伝子治療薬を承認しま
した。この治療法は、稀な代謝性疾患の根本原因に対処するもので、8歳以上の患者を
対象としています。GSDIaは、肝臓のグルコース-6-ホスファターゼ欠損により重篤な

低血糖や肝腫大を引き起こす疾患であり、今回の承認は、患者の生活の質を劇的に改
善する画期的な進歩となります。

公開日 2026年08月20日  Pharmacy Times  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、グリコーゲン貯蔵病Ia型（GSDIa）を対象とした史上初
の遺伝子治療薬の承認を発表しました。この画期的な治療薬は、この稀少な遺伝性代謝
性疾患の根本原因に直接対処し、8歳以上の適格患者に対し、既存の対症療法に代わる
新たな選択肢を提供します。

技術・臨床詳細

GSDIaは、グルコース-6-ホスファターゼ（G6Pase）酵素の欠損によって引き起こされ、
肝臓が血糖値を適切に維持できなくなるため、重篤な低血糖、乳酸アシドーシス、肝腫
大、腎機能障害、成長遅延などを引き起こします。承認された遺伝子治療薬は、アデノ
随伴ウイルス（AAV）ベクターを用いて、機能的なG6Pase遺伝子を肝臓細胞に導入する
ことで、欠損した酵素の生産を回復させます。臨床試験データでは、治療を受けた8歳
以上の患者において、重篤な低血糖エピソードの発生頻度が有意に減少し、夜間の連続
経管栄養の必要性が低減するなどの改善が示されました。また、肝臓のサイズ縮小や、
乳酸値の正常化といった生化学的パラメーターの改善も報告されています。安全性プロ
ファイルについては、AAVベクターに関連する一過性の肝酵素上昇が一部の患者に見ら
れましたが、免疫抑制療法によって管理可能でした。全体として、ベネフィットがリス
クを上回ると判断されました。

背景・業界文脈

GSDIaは世界中で約10万人に1人の割合で発症する稀少疾患であり、現在までの治療は
厳格な食事管理と夜間経管栄養によるグルコース補充が中心でした。これらの管理にも
かかわらず、患者は頻繁な低血糖エピソードや長期的な合併症に苦しんでいました。今
回のFDA承認は、長年にわたる研究開発の成果であり、稀少疾患領域における遺伝子治
療の大きな進展を示すものです。この承認は、他の稀少遺伝性代謝疾患に対する遺伝子
治療開発への道を開き、患者と家族にとって希望の光となります。また、FDAが「初の
遺伝子治療薬」として承認したことは、この分野の技術が成熟しつつあることを示唆し
ています。



今後の展望

GSDIaに対するこの初の遺伝子治療薬の承認は、患者の治療アウトカムを劇的に改善す
る可能性を秘めています。今後は、治療薬の市場投入とアクセス性、長期的な有効性と
安全性のデータ収集が重要となります。また、小児患者への適用拡大や、疾患のより初
期段階での介入可能性についても検討が進められるでしょう。この承認は、単一遺伝子
疾患に対する遺伝子治療の成功モデルとして、今後の先進医療開発の推進力となること
は間違いありません。個別化医療の進展と共に、このような画期的な治療法がより多く
の患者に届くことが期待されます。

元記事: https://www.pharmacytimes.com/view/fda-approves-first-gene-therapy-for-gsdia

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pharmacytimes.com/view/fda-approves-first-gene-therapy-for-gsdia


#26 欧州委員会、Acadia社のtrofinetideをEU初のレット
症候群治療薬として承認

概要

欧州委員会（EC）は、Acadia Pharmaceuticals社のtrofinetideを欧州連合（EU）におけ
るレット症候群の初の治療薬として承認しました。この承認は、重篤な神経発達障害
であるレット症候群に苦しむ患者とその家族に、待望の治療選択肢を提供する画期的

な進歩となります。trofinetideは、疾患の主要な症状を改善し、患者の生活の質を向上
させることを目的としています。

公開日 2026年08月24日  European Pharmaceutical Review  EU



詳細

主要成果

欧州委員会（EC）は、Acadia Pharmaceuticals社が開発した薬剤trofinetideを、欧州連合
（EU）におけるレット症候群の初の治療薬として承認しました。この決定は、レット症
候群患者とその介護者にとって、症状管理の新たな希望をもたらす重要なマイルストー
ンとなります。

技術・臨床詳細

Trofinetideは、メチル-CpG結合タンパク質2（MeCP2）の機能不全に起因するレット症
候群の病態生理に働きかける合成アナログです。MeCP2は神経細胞の機能に不可欠なタ
ンパク質であり、その異常がレット症候群の多岐にわたる神経発達症状を引き起こしま
す。trofinetideは、MeCP2のシグナル伝達経路を調節することで、シナプス機能の改
善、神経炎症の抑制、および脳由来神経栄養因子（BDNF）の発現を促進すると考えら
れています。承認の根拠となった臨床試験では、trofinetideを投与されたレット症候群
患者において、コミュニケーション能力、呼吸異常、手の常同運動、社会的交流といっ
た中核的な症状において有意な改善が示されました。具体的な数値は公開されていませ
んが、疾患の重症度スコアがプラセボ群と比較して統計的に有意に改善したと報告され
ています。安全性プロファイルは管理可能であり、最も頻繁に報告された有害事象は軽
度から中程度の消化器系の問題でした。

背景・業界文脈

レット症候群は、主に女児に発症する稀少な遺伝性神経発達障害であり、その特徴的な
症状として、目的のある手の機能の喪失、常同運動、言語能力の障害、歩行異常、呼吸
異常などが挙げられます。これまでレット症候群に対する承認された治療薬は存在せ
ず、対症療法が主なアプローチでした。このため、患者と家族は大きな負担を強いられ
ており、アンメットメディカルニーズが極めて高い領域でした。欧州におけるこの承認
は、同症候群に対する初の根治療法ではなく症状緩和を目的としたものではあるもの
の、新たな治療選択肢として患者のQOL改善に大きく貢献すると期待されます。この承
認は、稀少神経疾患における薬剤開発の進展を示すものでもあります。



今後の展望

ECによるtrofinetideの承認は、EU全域のレット症候群患者がこの新しい治療法にアクセ
スできるようになることを意味します。今後は、治療薬の流通、医療従事者への教育、
長期的な有効性・安全性に関する市販後データの収集が重要となります。また、より若
い年齢層の患者への適用拡大や、疾患の根本原因を標的とする遺伝子治療などの開発も
並行して進められており、trofinetideは症状管理の基盤として、これらの先進治療法と
組み合わせることでさらなる治療効果を発揮する可能性も考えられます。この進展は、
稀少疾患コミュニティにとって大きな希望をもたらし、生活の質の向上に寄与すること
が期待されます。

元記事: #

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#27 MSDとModernaの個別化mRNAネオアンチゲン複合
アジュバント療法、メラノーマ第III相で良好な結果

概要

MSD（Merck）とModernaが共同開発する個別化mRNAネオアンチゲン複合アジュバ
ント療法が、高リスクメラノーマ患者を対象とした第III相臨床試験で良好な結果を発
表しました。このデータは、切除後のアジュバント治療として、個別化されたmRNA

ワクチンと免疫チェックポイント阻害剤の併用が、再発リスクを低減する可能性を示
唆しています。個別化癌免疫療法の分野におけるmRNA技術の有効性と将来性を強力
に支持するものです。

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



詳細

主要成果

MSD（Merck & Co.）とModernaは、共同開発中の個別化mRNAネオアンチゲン複合ア
ジュバント療法が、高リスクの切除後メラノーマ患者を対象とした第III相臨床試験にお
いて、主要評価項目を達成し良好な結果を示したことを発表しました。この成果は、個
別化癌免疫療法の新たな時代の到来を告げるものであり、mRNA技術が癌治療において
重要な役割を果たす可能性を強調しています。

技術・臨床詳細

本複合療法は、患者個々の腫瘍のゲノム解析に基づき、特異的なネオアンチゲン（癌細
胞にのみ存在する異常タンパク質断片）をコードする個別化されたmRNAワクチンと、
免疫チェックポイント阻害剤を併用するものです。mRNAワクチンは、体内の免疫細胞
にネオアンチゲンを発現させ、それに対する強力なT細胞応答を誘導します。免疫チェ
ックポイント阻害剤は、このT細胞応答が癌細胞によって抑制されるのを解除し、抗腫
瘍効果を最大化します。第III相臨床試験では、切除後のステージIII/IV高リスクメラノー
マ患者を対象に、プラセボと比較して、無再発生存期間（RFS）の有意な延長が確認さ
れました。具体的なRFS延長期間やハザード比などの詳細な数値データは現時点では公
表されていませんが、統計的に極めて有意な改善が示されたと報じられています。安全
性プロファイルは、既知の各薬剤の安全性特性と一致しており、新たな懸念事項は特定
されていません。

背景・業界文脈

メラノーマは最も悪性度の高い皮膚癌であり、早期発見・切除後も再発リスクが高い疾
患です。特に高リスクの患者においては、既存のアジュバント療法では限界がありまし
た。mRNA技術は、COVID-19ワクチンの成功により、その迅速な開発能力と強力な免疫
誘導能力が証明され、癌ワクチンへの応用が大きな期待を集めています。個別化ネオア
ンチゲンワクチンは、患者個々の癌の「指紋」に特化した免疫応答を引き出すことで、
より効果的な癌治療を実現しようとする最先端のアプローチです。MSDとModernaのこ
の提携は、癌免疫療法とmRNA技術の融合の成功例として、業界全体に大きな影響を与
えるでしょう。



今後の展望

第III相臨床試験の良好な結果を受けて、MSDとModernaは、規制当局への承認申請を加
速させる予定です。この個別化mRNAネオアンチゲン複合アジュバント療法が承認され
れば、高リスクメラノーマ患者にとって、再発抑制における画期的な治療選択肢となり
ます。また、この成功は、他の癌種、特にネオアンチゲン負担が高い固形癌への応用研
究を加速させる可能性があります。mRNA技術と個別化医療の進展は、癌治療の風景を
根本的に変え、より多くの患者に長期的な恩恵をもたらす可能性を秘めており、今後の
さらなる研究開発と臨床応用が強く期待されます。

元記事: #

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#28 医薬品品質管理におけるデータインテグリティ強化の
重要性：先進医療製品の信頼性確保へ

概要

医薬品品質管理において、データインテグリティのギャップを埋めることの重要性が
改めて強調されました。特に細胞・遺伝子治療製品のような先進医療製品の製造で
は、複雑なプロセスと患者安全への高い要求から、データ収集、管理、分析における

信頼性と正確性が不可欠です。この記事は、規制当局の期待に応え、製品の品質と患
者の安全を確保するために、包括的なデータインテグリティ戦略の導入を促していま
す。

公開日 2026年08月25日  European Pharmaceutical Review  EU



詳細

主要成果

医薬品品質管理の分野において、データインテグリティのギャップを確実に埋めること
の重要性が改めて浮き彫りになりました。この記事は、特に細胞・遺伝子治療製品を含
む先進医療製品の製造および品質保証において、データインテグリティが製品の信頼性
と患者の安全に直結する核心的な要素であることを強調しています。

技術・臨床詳細

データインテグリティとは、データの正確性、完全性、一貫性、信頼性を指し、ALCOA

原則（Attributable, Legible, Contemporaneous, Original, Accurate）に代表される基準に
準拠する必要があります。先進医療製品、例えばiPS細胞由来製品や遺伝子治療薬の製
造プロセスは、複雑で多段階であり、手作業による介入が多く、リアルタイムでの監視
が求められます。このような環境下では、データ記録の不備、データ変更の追跡不能、
システム間のデータ不整合、サイバーセキュリティリスクなどがデータインテグリティ
のギャップを生み出す可能性があります。記事では、電子記録管理システム
（EDMS）、監査証跡機能、自動化されたデータ収集、およびブロックチェーン技術な
どのデジタルソリューションが、これらの課題に対処し、データのライフサイクル全体
にわたる信頼性を確保するために不可欠であると指摘しています。特に、バリデーショ
ンされたソフトウェアと堅牢なITインフラストラクチャの導入が推奨されます。

背景・業界文脈

世界の規制当局（FDA、EMA、PMDAなど）は、医薬品製造におけるデータインテグリ
ティに対して年々厳格な要件を課しています。これは、過去のデータ改ざんや記録不備
が原因で発生した製品リコールや承認遅延の経験に基づいています。細胞・遺伝子治療
製品は、その個別性、複雑な製造、高いコスト、そして患者への直接的な生命影響度か
ら、特に高い品質と信頼性が求められます。データインテグリティの欠如は、製品の品
質不良、供給中断、さらには患者に有害な結果をもたらす可能性があり、企業の評判だ
けでなく公衆衛生全体に深刻な影響を与えます。したがって、データインテグリティの
確保は、単なる規制遵守ではなく、企業の倫理的責任となっています。



今後の展望

医薬品業界は、データインテグリティの文化を組織全体に浸透させ、技術的ソリューシ
ョンと人的要因の両面からアプローチを強化する必要があります。これには、従業員へ
の継続的なトレーニング、標準作業手順書（SOP）の厳格な適用、および最新のデジタ
ル技術への投資が含まれます。データインテグリティの強化は、先進医療製品の迅速か
つ安全な開発と供給を可能にし、最終的にはより多くの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に貢献します。この分野における継続的な改善と技術革新は、
医薬品製造の未来を形成する上で不可欠であり、業界全体の持続可能な成長を支える基
盤となるでしょう。

元記事: #

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#29 タンパク質相互作用が自閉症の原因解明に新たな光：
神経疾患理解への進展

概要

タンパク質間の相互作用が、自閉症スペクトラム障害（ASD）の根本原因解明に新た
な知見をもたらすという研究が報じられました。この発見は、ASDの複雑な神経生物
学的メカニズムを理解するための重要な一歩であり、将来的にはより標的指向性の高

い診断ツールや治療法の開発につながる可能性があります。神経疾患分野におけるプ
ロテオミクス研究の重要性を改めて示唆するものです。

公開日 2026年08月27日  Fierce Biotech  アメリカ



詳細

主要成果

タンパク質間の複雑な相互作用が、自閉症スペクトラム障害（ASD）の根底にある原因
メカニズムを解明する上で新たな光を当てている、という研究が報告されました。この
進展は、ASDの生物学的基盤に関する理解を深め、最終的にはより効果的な診断法や治
療介入の設計に繋がる可能性があります。

技術・臨床詳細

この研究では、先進的なプロテオミクス技術とシステム生物学的アプローチを用いて、
ASD患者の脳組織やiPS細胞由来神経細胞モデルにおけるタンパク質相互作用ネットワー
クの変化が詳細に分析されました。具体的には、神経発達、シナプス機能、細胞接着、
免疫応答などに関与する特定のタンパク質複合体の形成や分解の異常が同定されまし
た。これらの異常は、ASDの主要な症状（社会的コミュニケーションの困難、反復行動
など）と相関があることが示唆されています。例えば、シナプス後肥厚部（PSD）に存
在する特定の足場タンパク質とそのパートナータンパク質との結合異常が、神経回路の
機能不全を引き起こす可能性が指摘されました。また、特定の遺伝子変異を持つASDモ
デルにおいて、これらのタンパク質相互作用ネットワークがどのように変化するかが明
らかにされ、遺伝的リスク要因と病態生理学的変化を結びつける新たな手がかりが得ら
れました。

背景・業界文脈

自閉症スペクトラム障害は、多様な遺伝的・環境的要因が複雑に絡み合って発症する異
質な疾患群であり、その病態生理は完全には解明されていません。診断は主に臨床観察
に基づいており、早期かつ客観的なバイオマーカーの確立が喫緊の課題です。既存の治
療法は症状管理が中心であり、根本治療は存在しません。タンパク質は細胞機能の実行
者であり、その相互作用は生物学的プロセスの核心をなします。そのため、タンパク質
相互作用ネットワークの異常解析は、ASDのような複雑な神経発達障害の病態を理解す
るための強力なツールとなります。近年、ヒトiPS細胞を用いた疾患モデルが神経疾患
研究において大きな進展をもたらしており、複雑な遺伝的背景を持つ患者の病態をin

vitroで再現し、メカニズムを探る上で重要な役割を担っています。



今後の展望

タンパク質相互作用の異常がASDの主要なメカニズムとして特定されたことで、将来的
な治療開発の新たな標的が提供されます。今後は、これらの異常な相互作用を修飾する
小分子薬や生物製剤の開発が期待されます。また、特定のタンパク質相互作用のパター
ンがASDのサブタイプを特定するバイオマーカーとして機能する可能性もあり、個別化
医療の実現に貢献するでしょう。この研究は、ASDの複雑な病態を分子レベルで理解す
るための基盤を築き、最終的には患者の診断精度と治療効果の向上に大きく貢献するこ
とが期待されます。神経疾患分野におけるプロテオミクスとiPS細胞研究の融合は、今
後も重要な研究領域として注目されます。

元記事: #

収集日: 2026年08月28日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)


