
iPS細胞・再生医療 Weekly Intelligence Report | 2026-09-06 | Page 1

iPS細胞・再生医療
Weekly Intelligence Report
2026-09-06 | 40件 | 8カ国
troy-technical.jp

今週のキーワード

細胞治療の転換点
固形がんCAR-T承認と安全性課題、製造革新

40
件

総記事数

8
カ国

対象国数

1
件

固形がんCAR-T承認

97
%減

Lp(a)低下

今週の全40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 GSDIa遺伝子治療承認 製品発表
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

UltragenyxのGSDIa遺伝子治療が迅速承認、Epicrisp
rが資金調達、REGENXBIOの遺伝子治療は臨床保留。
遺伝子治療の進展と安全性課題が混在。

#02
iPSC
CAR-Tループス腎炎

臨床試験
開始

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

Fate TherapeuticsがiPSC由来CD19 CAR-T療法FT8
19のループス腎炎第2相試験を開始。自己免疫疾患へ
のiPSC CAR-T応用を拡大。

#03 RNAオンデマンド製造 企業戦略/
政府投資

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

ARPA-HがRNA医薬品オンデマンド製造に1.25億ドル
投資。ArsenalBioはin vivo CAR
T細胞療法へ戦略転換。

#04
Fate
FT839自己免疫治験

臨床試験
開始

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

●●●○
○

Fate Therapeuticsが新規細胞療法FT839の自己免疫
疾患第1/2相試験を開始。パイプラインを拡大し、特
異的免疫細胞標的を目指す。

#06 AMD遺伝子治療第3相 臨床試験
開始

●●●○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

Ocugenがドライ型AMD向け遺伝子治療OCU410の第
3相試験を開始。RMAT指定取得済みで、希少疾患治
療に期待。

#07
tRNA操作RNA治療開
発

学術的ブ
レークス

ルー

●●●●
●

●○○○
○

●●●●
○

●●●●
●

●●●○
○

トロント大学がtRNAを操作し、疾患原因の早期終止
コドンを読み飛ばす次世代RNA治療アプローチを開発
。数千の遺伝性疾患治療に期待。

#08 心血管遺伝子治療成果 学会発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

ESC Congressで心血管疾患遺伝子治療の画期的成果
発表。LDL-C 80-90%減、Lp(a)
97%減を達成し、難治性脂質異常症に光。

#09
3Dバイオプリンティン
グ会議

会議報告
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

ベルリンで3Dバイオプリンティングと再生医療会議開
催。個別化医療と臓器再生の進展が議論され、バイオ
インクやプリンティング技術の応用が強調。

#10
Fate iPSC
CAR-T会議発表

企業発表
予告

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

Fate TherapeuticsがCantor会議でiPSC由来CAR-T細
胞療法FT819の自己免疫疾患治療への応用について発
表。

#11
CASGEVY小児適応拡
大

規制承認
●●●●

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○
●●●○

○

FDAがCRISPR遺伝子編集療法CASGEVYの小児適応を
拡大。5〜11歳対象の鎌状赤血球症・βサラセミア治
療に新たな道。

#12
CTX310脂質異常症1年
効果

学術論文
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

●
●●●○

○

CRISPR TherapeuticsのCTX310が脂質異常症患者で
ANGPTL3を1年間持続的に低減する第1a相結果を『N
EJM』に発表。

#13
hATTR遺伝子編集RMA
T

市場レポ
ート/規制

指定

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

Intellia/RegeneronのCRISPR遺伝子編集薬Nexigura
n ziclumeranが遺伝性トランスサイレチンアミロイド
ーシス治療でFDAからRMAT指定。
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#14 3D線維芽細胞特許取得 特許取得
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

FibroBiologicsが3Dスフェロイド線維芽細胞による創
傷治癒の米国特許を取得。難治性創傷治療に新たな可
能性。

#15 REPROCELL iPSC製造 解説記事
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

●

REPROCELLがiPSC製造のスケーリングに関する記事
を公開。細胞株開発から臨床生産までの課題と戦略を
解説し、商業化を支援。

#16 胃がんCAR-T中国承認 規制承認
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

●
●●●●

○
●●●●

○

中国がClaudin 18.2陽性胃がん向けCAR T細胞療法「
satri-cel」を世界初承認。固形がんCAR-T療法の画期
的な一歩。

#17
Northway
CDMO施設開設

企業発表
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

Northway Biotechがバルト諸国初の6100万ユーロ規
模細胞療法CDMO施設をヴィリニュスに開設。欧州の
再生医療サプライチェーンを強化。

#18
ノバルティスCAR-T治
験停止

市場危機
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

ノバルティスが治験中のCAR-T療法で死亡例発生によ
り8つの臨床試験を一時停止。安全性プロファイル、
特に迅速製造プラットフォームに懸念。

#19
DMD遺伝子編集治験開
始

臨床試験
開始

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●●○
○

Precision BioSciencesがDMD向けARCUSヌクレアー
ゼ遺伝子編集療法PBGENE-DMDの臨床試験を開始。
エクソン45-55切除で機能回復目指す。

#20
ML統合毛細血管3D印
刷

学術的ブ
レークス

ルー

●●●●
●

●○○○
○

●●●●
○

●●●●
○

●●●○
○

ノートルダム大学が機械学習統合ハイブリッド3Dプリ
ンティングで毛細血管スケール構造を生成。臓器工学
や創薬スクリーニングに有望。

#21
REPROCELL
iPSC製造加速

企業戦略
●●●○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

REPROCELLがFDA/EMA/PMDA準拠のiPSC製造プラ
ットフォームを発表。低免疫iPSCやAI遺伝子編集で臨
床生産を加速。

#22
iPS細胞全自動確立シ
ステム

技術開発
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

●

パナソニックと京大CiRA財団がiPS細胞の全自動確立
システムを開発。高品質iPS細胞の安定供給とコスト
削減で再生医療普及を加速。

#23
Fate
iPSC免疫療法戦略

企業発表
予告

●●●●
○

●●●○
○

●●●●
○

●●○○
○

●●●●
○

Fate Therapeuticsがカンター会議でiPSC由来免疫細
胞療法戦略を発表。がんおよび自己免疫疾患をターゲ
ットにパイプラインを拡大。

#24 膠芽腫CAR-T迅速承認 規制指定
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

T-MAXIMUMの同種CAR-T療法MT027が再発性膠芽
腫でFDA迅速承認指定を獲得。脳内固形がん治療のグ
ローバル開発を加速。

#25
TScan in vivo
TCR-T転換

企業戦略
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

TScan Therapeuticsが従業員75%削減し、in vivo T
CR-T療法による固形腫瘍治療へ戦略転換。製造コス
ト・複雑さの課題解決目指す。

#26 3Dバイオ印刷市場成長 市場レポ
ート

●●●○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

3Dバイオプリンティング市場が再生医療とバイオメデ
ィカル革新を牽引。AI統合が成長を加速し、個別化医
療と臓器再生に貢献。

#27 Northway CDMO開設 企業発表
●●○○

○
●●●●

●
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

Northway Biotechがバルト諸国初の6100万ユーロ規
模細胞療法CDMO施設をヴィリニュスに開設。欧州の
再生医療サプライチェーンを強化。

#28 Ultragenyx治験失敗 市場危機
●○○○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●○○○

○
Ultragenyxのエンジェルマン症候群治療薬第3相試験
が失敗し株価急落。費用削減策を検討。

#29 Winship細胞療法始動 研究機関
戦略

●●○○
○

●●○○
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

Winship Cancer
Instituteが次世代がん治療開発に向け「Cellular
Therapy Initiative」を始動。cGMP製造能力を拡大。

#30
Novartis
CAR-T患者死亡

市場危機
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●○

○

NovartisのCAR-T療法で自己免疫疾患試験中に患者死
亡。IEC-HS合併症が原因で、複数の研究を中断。安
全性リスク巡り議論活発化。

#31 がんワクチン治験中止 市場危機
●○○○

○
●○○○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○

BioNTechとGenentechが個別化がんワクチンBNT12
2の第2相試験を中止。全生存率の不均衡が原因で、が
んワクチン開発の難しさ示す。

#32 CGT戦略実行規律へ 業界レポ
ート

●●○○
○

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

細胞・遺伝子治療分野がプラットフォーム拡大から「
実行規律」へシフト。BMSとCellares提携解消など、
製造の実用性が焦点に。
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市場
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データ
信頼性

日本
関連度 一行サマリ

#33
CTX310脂質低下デー
タ

企業発表
●●●●

○
●●○○

○
●●●●

●
●●●●

○
●●●○

○

CRISPR Therapeuticsがin vivo遺伝子編集CTX310の
第1a相データを発表。ANGPTL3編集でトリグリセリ
ド・LDLの深い持続的低下を実証。

#34
ハンチントン病承認申
請

規制承認
申請

●●●○
○

●●●●
○

●●●○
○

●●●○
○

●●○○
○

UniQureがハンチントン病遺伝子治療薬AMT-130のF
DA承認を申請。優先審査指定を求め、難航の末に長
期臨床データで申請。

#35
細胞治療プロセス開発
求人

求人情報
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●○○

○
●●○○

○

Century Therapeuticsが細胞治療の大規模プロセス
開発を主導するディレクター職を募集。バイオリアク
ター拡張、ハーベスティング、充填・最終工程のスケ
ールアップ戦略を推進。

#36 細胞治療市場26%成長 市場レポ
ート

●○○○
○

●●●●
●

●●●●
●

●●●○
○

●●●○
○

細胞治療市場が前年比26%増の収益で成長中。Carvy
ktiの成功やin vivoエンジニアリング、自己免疫疾患へ
の応用が資金集中を牽引。

#37 iPSC商業化課題 解説記事
●●○○

○
●●●○

○
●●●●

○
●●●○

○
●●●●

○

iPSC治療薬の商業化には規制対応とアクセシビリティ
確保が課題。学術研究からの大規模生産移行、低免疫
細胞株などの技術革新が重要。

#38 バイオ製薬提携動向 業界動向
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

AlteogenとNovartisが皮下製剤開発で提携。NewBiol
ogixとSynastraはDMD遺伝子治療向け細胞株開発で
提携。

#39 Cellipont IND支援 企業発表
●●○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●○○

○

Cellipont Bioservicesが2026年IND申請予定のクライ
アントプロジェクト6件を支援。細胞治療CDMOとし
ての能力を実証。

#40 細胞治療製品理解課題 業界課題
●○○○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○
●●●○

○

細胞治療薬開発において、臨床段階での製品理解不足
が課題。生物学、製造、製品特性、患者アウトカム間
のフィードバックループが重要。

#41
糖尿病遺伝子治療製造
委託

企業発表
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○
●●●○

○
●●○○

○

Genprexが糖尿病遺伝子治療プログラムの製造スケー
ルアップにAndelyn Biosciencesを選定。プロセス最
適化とINDサポートを期待。

●●●●○ 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 固形がんCAR-Tの承認は、自社の開発戦略にどう影響するか？
中国でClaudin 18.2陽性胃がん向けCAR-T療法「satri-cel」が世界初承認されました（#16）。これは固形がん治療のブ
レークスルーであり、既存の血液がんCAR-T開発企業だけでなく、固形がん治療薬開発企業にとっても戦略の見直しを迫
る可能性があります。自社の標的選定や細胞治療への投資は十分でしょうか？

❷ in vivo遺伝子編集の劇的な効果は、既存の治療薬開発を陳腐化させないか？
CRISPR TherapeuticsのCTX310が脂質異常症患者でANGPTL3を1年間持続的に低減し、LDL-Cを80-90%減、Lp(a)を9
7%減という驚異的な結果を示しました（#12, #08）。単回投与でこれほどの効果が持続する技術は、既存の慢性疾患治
療薬市場を根本から変える可能性があります。自社の長期投与型薬剤開発は、この波に対応できるでしょうか？

❸ iPS細胞製造の自動化・低免疫化は、再生医療の普及を加速させるか？
パナソニックと京大CiRA財団がiPS細胞の全自動確立システムを開発し（#22）、REPROCELLは低免疫iPSC細胞株の製
造プラットフォームを発表しました（#21）。これらの技術は、iPS細胞治療の高コストと免疫拒絶反応という主要課題を
解決し、再生医療の普及を劇的に加速させる可能性があります。自社のiPS細胞関連技術や製造インフラは、この進展に追
随できるでしょうか？

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 →

固形CAR-T遺伝子編集iPSC免疫療法

CAR-T安全性

次世代RNA
iPSC製造 製造変革

3Dバイオ印刷

項目 象限 ↑ 機会 ↓ 脅威

● 固形CAR-T 注意 固形がん治療市場参入 競争激化、技術後れ

● 遺伝子編集 注意 難病治療の根本解決 既存薬の陳腐化リスク

● iPSC免疫療法 機会大 iPSC技術の応用拡大 開発競争激化

● CAR-T安全性 脅威大 安全性改善技術開発 開発遅延、規制強化

● 次世代RNA 機会大 汎用治療薬開発 基礎研究の遅れ

● iPSC製造 機会大 製造技術の標準化 コスト競争激化
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● 製造変革 注意 新製造技術の確立 既存製造の陳腐化

● 3Dバイオ印刷 機会大 臓器工学の加速 技術開発の遅れ
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深掘り ① ― 固形がんCAR-T、中国で世界初承認
#16 | 2026/09/01 | PubMed | 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●●●●○

中国国家薬品監督管理局が、Claudin 18.2陽性胃がん向けCAR T細胞療法「satri-cel」を世界で初めて承認しました。
これは、これまで血液がんで成功を収めてきたCAR-T細胞療法が、治療困難な固形腫瘍に対して承認された画期的な出
来事です。第II相臨床試験では、無増悪生存期間と全生存期間の有意な改善が示され、固形がん治療の新たな道を拓く
ものと期待されます。

Claudin 18.2は胃がん患者の約30〜50%に発現する有望な標的であり、satri-celはこの標的を特異的に攻撃します。
固形がんの複雑な微小環境やCAR-T細胞の浸潤・持続性の課題を克服した今回の承認は、他のClaudin 18.2陽性固形が
ん（膵臓がんなど）への適応拡大の可能性も示唆しており、世界の細胞治療業界に大きな影響を与えるでしょう。

▶ 技術者の視点

固形がんCAR-Tの承認は、細胞治療業界にとって歴史的なマイルストーンです。特に中国での承認は、
その後のグローバル市場への波及効果が大きく、日本企業も固形がんCAR-T開発への投資を加速させる
必要があります。提示されたデータは第II相試験に基づくものであり、具体的な奏効率や生存期間中央
値の詳細は不明ですが、承認に至ったという事実自体がその有効性の高さを示唆しています。しかし、
固形がん特有の腫瘍微小環境による免疫抑制や、CAR-T細胞の長期的な持続性・安全性については、引
き続き慎重な評価が求められます。日本企業にとっては、この分野での技術後れが脅威となる一方で、
中国市場への参入や共同開発の機会も生まれるでしょう。特に、標的抗原の選定や、CAR-T細胞の改良
技術（例：in vivo CAR-Tなど）への投資が急務です。

深掘り ② ― CRISPR遺伝子編集、脂質異常症に劇的効果
#12 | 2026/08/31 | Gorm Palmgren (The New England Journal of Medicineを引用) | 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●●●○○

CRISPR Therapeutics社のin vivo遺伝子編集療法CTX310の第1a相試験の1年間の追跡調査結果が『The New
England Journal of Medicine』誌に発表されました。単回静脈内投与により、ANGPTL3、トリグリセリド、LDLコレ
ステロールの各値が1年間持続的に低減されたことが報告されています。特に最高用量群では、ANGPTL3が平均79%、
トリグリセリドが48%、LDLが53%減少しました。

CTX310は、肝臓のANGPTL3遺伝子を永続的に不活性化することで、脂質代謝を改善します。この劇的な効果は、既存
の脂質低下薬では対応が困難な遺伝性重度脂質異常症患者にとって画期的な治療選択肢となる可能性を秘めています。
単回投与で長期的な効果が期待できる点は、慢性疾患治療における遺伝子編集療法の大きな利点を示しています。

▶ 技術者の視点

『NEJM』に掲載されたCTX310のデータは、in vivo遺伝子編集技術の臨床的有効性を強く裏付けるも
のです。LDLコレステロールやトリグリセリドの劇的な低下は、心血管疾患リスクの低減に大きく貢献
するでしょう。特に、単回投与で1年間効果が持続するという点は、患者の負担軽減と治療アドヒアラ
ンス向上に寄与し、既存の慢性疾患治療薬市場に大きな脅威となります。ただし、第1a相試験の結果で
あり、大規模な患者集団での長期的な安全性、特にオフターゲット編集のリスクや免疫原性については
、引き続き厳密な検証が必要です。日本企業は、既存の心血管代謝疾患治療薬ポートフォリオの見直し
と、遺伝子編集技術への戦略的投資を加速させるべきです。特に、AAVベクター製造技術やCRISPR関
連技術を持つ企業は、この分野での機会を積極的に探るべきでしょう。
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深掘り ③ ― tRNA操作による次世代RNA治療開発
#07 | 2026/08/27 | University of Toronto | 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●●●○○

トロント大学の研究チームが、疾患原因となる早期終止コドン（PTC）を読み飛ばし、全長タンパク質の生産を可能に
する次世代RNA治療アプローチを開発しました。この技術は、トランスファーRNA（tRNA）を工学的に操作し、細胞
内のタンパク質合成機構を再プログラムすることで、数千もの遺伝性疾患を治療する可能性を秘めています。

多くの遺伝性疾患は、ナンセンス変異によるPTCが原因で機能的なタンパク質が合成されないために発症します。開発
された「サプレッサーtRNA」は、PTCを認識してアミノ酸を挿入することで、タンパク質合成を継続させます。この汎
用的なアプローチは、嚢胞性線維症、デュシェンヌ型筋ジストロフィーなど、多様な疾患に適用可能であり、従来の遺
伝子治療やRNA治療とは一線を画すブレークスルーです。

▶ 技術者の視点

tRNAを操作して早期終止コドンを読み飛ばすというアプローチは、遺伝性疾患治療における真のブレー
クスルーであり、技術新規性は最高レベルです。数千もの疾患に汎用的に適用できる可能性は、市場イ
ンパクトも非常に大きいと評価できます。ただし、現在は基礎研究段階であり、生体内での安全性、効
率、持続性、そしてオフターゲット効果のリスク評価には5年以上の時間が必要でしょう。特に、細胞
内でのtRNAの安定性や、生理的なタンパク質合成への影響は慎重に検証すべき課題です。日本企業にと
っては、この基礎研究段階から積極的に情報収集を行い、将来的なライセンス契約や共同開発の機会を
探るべきです。特に、RNA医薬品のデリバリー技術や製造技術を持つ材料メーカー、製薬企業は、この
技術が実用化された際の大きな機会を見据え、早期の連携を検討すべきです。

その他の注目記事
iPS細胞全自動確立システム（Panasonic Holdings）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●○

パナソニックと京大CiRA財団がiPS細胞の全自動確立システムを開発。高品質iPS細胞の安定供給とコスト削減で再生医
療普及を加速する日本発の技術。

心血管疾患遺伝子治療の画期的成果発表（HCPLive (YouTube)）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●○○○ 市場インパクト●●●●●

ESC Congressで心血管疾患遺伝子治療の画期的成果発表。LDL-C 80-90%減、Lp(a)
97%減を達成し、難治性脂質異常症に光を当てる。

機械学習統合ハイブリッド3Dプリンティングで毛細血管スケール構造を生成（RegMedNet）
技術新規性●●●●● 実用化距離●○○○○ 市場インパクト●●●●○

ノートルダム大学が機械学習統合3Dプリンティングで毛細血管スケール構造を生成。臓器工学や創薬スクリーニングに
革命的影響を与える基礎研究。

iPSC由来CD19 CAR-T細胞療法FT819のループス腎炎第2相試験を開始（Seeking Alpha）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●○○ 市場インパクト●●●●○

Fate TherapeuticsがiPSC由来CAR-T療法FT819のループス腎炎第2相試験を開始。日本発iPSC技術の自己免疫疾患へ
の応用拡大に注目。

CASGEVYの小児適応を拡大（HCA Healthcare Today）
技術新規性●●●●○ 実用化距離●●●●● 市場インパクト●●●●○

FDAがCRISPR遺伝子編集療法CASGEVYの小児適応を拡大。5〜11歳対象の鎌状赤血球症・βサラセミア治療に新たな
道を開く。
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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;】中国における固形がんCAR-T承認（#16）の詳細な臨床データ（もし公開されれば）と規制当局の評
価基準を分析し、自社のがん細胞治療開発戦略への影響を評価する。

• 【経営企画】ノバルティス等のCAR-T療法における患者死亡事例（#18,
#30）を受け、自社の細胞治療パイプラインの安全性評価体制とリスク管理戦略を緊急で見直す。

• 【調達】細胞・遺伝子治療の製造受託機関（CDMO）の最新動向（#17, #39,
#41）を把握し、既存サプライヤーの安全性・品質管理体制について再確認を行う。

▍短期（1ヶ月）
• 【R&D;】in vivo遺伝子編集技術（#12, #08, #33）による脂質異常症治療の劇的な効果を詳細に分析し、既
存の心血管代謝疾患治療薬開発への影響と、自社技術との融合可能性を検討する。

• 【製造部門】iPS細胞の全自動確立システム（#22）や低免疫iPSC製造プラットフォーム（#21）に関する情報
収集を行い、製造コスト削減と品質向上に向けた技術導入のロードマップを策定する。

• 【事業開発】iPSC由来CAR-T細胞療法（#02, #04, #10,
#23）の自己免疫疾患への応用動向をモニタリングし、新たな事業機会や提携パートナーの探索を開始する。

▍中長期（四半期〜）
• 【R&D;】tRNA操作による次世代RNA治療（#07）や機械学習統合3Dバイオプリンティング（#20）といった
基礎研究段階のブレークスルー技術への投資戦略を検討し、長期的な研究開発ポートフォリオに組み込む。

• 【経営企画】細胞・遺伝子治療分野が「プラットフォーム拡大から実行規律へ」とシフトしている業界動向（#
32）を踏まえ、CDMO活用、in
vivoアプローチへの転換、製造自動化など、自社のサプライチェーン戦略とビジネスモデルを再構築する。

• 【半導体PKG/EV設計】3Dバイオプリンティング技術の進展（#09, #26）が、将来的な医療機器や診断薬、さ
らには生体センサー材料開発に与える影響を評価し、異分野連携の可能性を探る。

troy-technical.jp 独自キュレーション。記事著作権は各原著作者に帰属。 | Gemini API + Claude | 2026-09-06
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収録記事一覧

#01 8月の次世代治療薬ハイライト：UltragenyxのGSDIa遺伝子治療が迅速承認、Epicrisprが9,000
万ドル調達、REGENXBIOのRGX-121は臨床保留

#02 Fate Therapeutics、iPSC由来CD19 CAR-T細胞療法FT819のループス腎炎第2相RECLAIM-LN

試験を開始

#03 ARPA-HがRNA医薬品オンデマンド製造に1億2,500万ドルを投じ、ArsenalBioはin vivo CAR T
細胞療法へ戦略転換

#04 Fate Therapeuticsが新規細胞療法FT839の自己免疫疾患第1/2相試験を開始しパイプラインを拡
大

#06 OcugenのOCU410遺伝子治療薬、ドライ型加齢黄斑変性症による地図状萎縮対象の第3相試験で

患者投与を開始、RMAT指定取得済み

#07 トロント大学、tRNAを操作し疾患原因の早期終止コドンを読み飛ばす次世代RNA治療アプロー
チを開発

#08 ESC Congress 2026で心血管疾患遺伝子治療の画期的成果発表：LDL-C 80-90%減、Lp(a)
97%減を達成

#09 ベルリンで開催された「3Dバイオプリンティングと再生医療」国際会議で個別化医療と臓器再生
の進展が議論

#10 Fate Therapeutics、2026年Cantor Global Healthcare Conferenceで自己免疫疾患向けiPSC由
来CAR T細胞候補FT819について発表

#11 FDAがCASGEVYの小児適応を拡大：5〜11歳対象の鎌状赤血球症・輸血依存性βサラセミアへの

CRISPR遺伝子編集療法を評価

#12 CRISPR TherapeuticsのCTX310、脂質異常症患者でANGPTL3を1年間持続的に低減する第1a
相結果を『NEJM』が発表

#13 遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシス治療薬市場：Intellia/RegeneronのCRISPR遺伝子
編集薬Nexiguran ziclumeranがFDAからRMAT指定

#14 FibroBiologics、3Dスフェロイド線維芽細胞による創傷治癒の米国特許を取得（特許番号

12,721,866）

#15 REPROCELL、iPSC製造のスケーリングに関する記事を公開：細胞株開発から臨床生産までの課
題と戦略を解説

#16 中国がClaudin 18.2陽性胃がん向けCAR T細胞療法「satri-cel」を世界初承認

#17 Northway Biotech、バルト諸国初の6100万ユーロ規模細胞療法CDMO施設をヴィリニュスに開

設

#18 ノバルティス、治験中のCAR-T療法で死亡例発生により8つの臨床試験を一時停止



#19 Precision BioSciences、DMD向けARCUSヌクレアーゼ遺伝子編集療法PBGENE-DMDの臨床試
験を開始

#20 ノートルダム大学、機械学習統合ハイブリッド3Dプリンティングで毛細血管スケール構造を生成

#21 REPROCELL、FDA/EMA/PMDA準拠のiPSC製造プラットフォームで臨床生産を加速

#22 パナソニックと京大CiRA財団、iPS細胞の全自動確立システムを開発し再生医療の普及を加速

#23 Fate Therapeutics、2026年カンター会議でiPSC由来免疫細胞療法戦略を発表

#24 T-MAXIMUM、同種CAR-T療法MT027が再発性膠芽腫でFDA迅速承認指定を獲得

#25 TScan Therapeutics、従業員の75%を削減しin vivo TCR-T療法による固形腫瘍治療へ戦略転換

#26 3Dバイオプリンティング市場が再生医療とバイオメディカル革新を牽引、AI統合が成長を加速

#27 FIRST IN THE BALTICS: NORTHWAY BIOTECH OPENS €61 MILLION CELL THERAPY AND
PERSONALIZED MEDICINE CDMO IN VILNIUS

#28 Ultragenyx、エンジェルマン症候群の第3相試験失敗で株価急落

#29 Winship Cancer Institute、次世代がん治療開発推進に向け「Cellular Therapy Initiative」を
始動

#30 NovartisのCAR-T療法、自己免疫疾患試験で患者死亡—安全性リスク巡り議論活発化

#31 BioNTechとGenentech、個別化がんワクチンBNT122の第2相試験を中止

#32 細胞・遺伝子治療分野の戦略的総括：プラットフォーム拡大から実行規律への移行

#33 CRISPR Therapeutics、in vivo遺伝子編集CTX310の第1a相データ発表 – ANGPTL3編集、トリ
グリセリド・LDLの深い持続的低下を実証

#34 UniQure、難航の末にハンチントン病遺伝子治療薬AMT-130のFDA承認を申請

#35 Century Therapeutics、細胞治療の大規模プロセス開発を主導するディレクター職を募集

#36 細胞治療市場は現在成長中、主要製品群が前年比26%増の収益

#37 iPSC治療薬の商業化戦略：規制対応とアクセシビリティ確保の課題

#38 バイオ製薬業界の最新提携動向：AlteogenとNovartis、NewBiologixとSynastraが戦略的契約

を締結

#39 Cellipont Bioservices、テキサス州施設で2026年IND申請予定のクライアントプロジェクト6件
を支援

#40 細胞治療製品理解に関する知られざる真実：臨床段階における課題

#41 Genprex、糖尿病遺伝子治療プログラムの製造スケールアップにAndelyn Biosciencesを選定



#01 8月の次世代治療薬ハイライト：UltragenyxのGSDIa
遺伝子治療が迅速承認、Epicrisprが9,000万ドル調達、
REGENXBIOのRGX-121は臨床保留

概要

2026年8月は次世代治療薬分野で目覚ましい進展と課題が混在する一ヶ月となり、複

数の遺伝子治療薬が重要なマイルストーンに到達しました。Ultragenyx社の遺伝子治
療薬GENGLYCOSがGSDIa（I型糖原病）を対象にFDAから迅速承認を獲得し、治療選択
肢が限られる希少疾患患者に新たな希望をもたらしました。一方で、REGENXBIO社の

ハンター症候群向け遺伝子治療薬RGX-121は脊髄MRI異常のため臨床保留となり、遺伝
子治療の安全性モニタリングの重要性を再認識させました。また、Epicrispr

Biotechnologies社はFSHD（顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー）向けエピジェネティッ

ク治療薬開発に向け、9,000万ドルのシリーズC資金調達を成功させ、この分野への投
資家の強い関心を示しました。これらの動向は、個別化医療と再生医療が臨床応用に
向けて加速していることを示唆しています。

公開日 2026年09月02日  Vertex AI Search  アメリカ



詳細

主要成果

2026年8月の次世代治療薬分野では、Ultragenyx社が開発するGSDIa（I型糖原病）向け
遺伝子治療薬GENGLYCOSが、FDA（米国食品医薬品局）から迅速承認を取得しました。
これは希少疾患治療における画期的な進展であり、限られた治療選択肢しかない患者に
とって大きな希望となります。また、Epicrispr Biotechnologies社は、顔面肩甲上腕型筋
ジストロフィー（FSHD）を標的としたエピジェネティック治療薬の開発を加速するた
め、9,000万ドルのシリーズC資金調達を完了し、同分野への投資の活発さを示しまし
た。一方で、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RGX-
121は、脊髄MRIにおける異常所見のため臨床保留となり、遺伝子治療の安全性プロフ
ァイルの徹底的な評価が不可欠であることを改めて浮き彫りにしました。

技術・臨床詳細

Ultragenyx社のGENGLYCOSは、GSDIaの根本原因であるグルコース-6-ホスファターゼ
（G6PC）遺伝子の欠陥を修正することを目的としたAAV（アデノ随伴ウイルス）ベクタ
ーを用いた遺伝子治療薬です。迅速承認は、重篤な疾患に対する有効性が期待され、未
だ満たされていない医療ニーズに応える治療法であるというFDAの評価を反映していま
す。Epicrispr Biotechnologies社のエピジェネティック治療薬は、FSHDの原因となる
DUX4遺伝子の異常な活性化を抑制することで、疾患の進行を遅らせることを目指して
います。シリーズC資金調達は、前臨床研究から臨床開発への移行を強力に後押しする
でしょう。REGENXBIO社のRGX-121は、ハンター症候群患者において欠損しているイズ
ロン酸-2-スルファターゼ（IDS）酵素を補充するためのAAV遺伝子治療薬ですが、今回
の臨床保留は、脊髄における詳細な安全性評価が求められることを示しています。さら
に、Opus Genetics社はAAV8遺伝子治療薬OPGx-LCA5の登録試験を完了し、Taysha

Gene Therapies社とCatalent社はレット症候群向けAAV遺伝子治療薬TSHA-102の製造契
約を拡大するなど、他の遺伝子治療開発も進行しています。



背景・業界文脈

遺伝子治療分野は、希少疾患やこれまで治療が困難であった疾患に対する根本的な治療
法として大きな期待を集めていますが、その開発は技術的な複雑さ、高額なコスト、そ
して安全性プロファイルの綿密な評価が求められる点で依然として挑戦的です。FDAの
迅速承認は、その後の確証試験データ提出を条件とするものであり、上市後も厳格な監
視が続きます。また、大規模な資金調達は、特定の疾患領域における革新的治療法への
市場の関心と信頼を示す一方で、臨床保留は、いかに慎重な開発プロセスが必要である
かを強調しています。遺伝子治療製品の製造能力の確保も重要な課題であり、Tayshaと
Catalentの契約拡大はその解決に向けた動きの一つです。iPS細胞由来治療薬の製造を含
め、CMC（製造、品質管理、品質保証）は、次世代治療薬の商業化における重要なボト
ルネックと認識されています。

今後の展望

Ultragenyx社のGENGLYCOSの承認は、今後の希少疾患向け遺伝子治療薬の規制当局によ
る評価モデルとなり得ます。Epicrispr Biotechnologies社の資金調達は、エピジェネティ
ック治療という新しいモダリティの可能性を広げるものです。REGENXBIO社の臨床保留
からの再開は、遺伝子治療の安全性プロファイルをさらに向上させるための重要な教訓
を提供するでしょう。全体として、次世代治療薬分野は、新たな技術革新と厳格な規制
監視のバランスを取りながら、継続的に進化していくことが予想されます。特に、大規
模な患者集団を対象とする疾患への遺伝子治療の応用には、製造スケーリングと長期的
な安全性・有効性データの蓄積が不可欠となります。

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

redirect/AUZIYQFBc5TNUIOnS090XKkpJhSN0EVF7Db022RsJGvqKipS8EwFIAJ_Bvnw8dFNFiH18Zu1CikrXg-

Cu07F3WH1-dtWMEn6g3-zaaWYwLr_dLJSeNDZCxLMwjel4sF-5_-xgvJYBYWtXK8u7Y-Rqs02bfBp4fr_-

qbS7SA6Qo8jOOoQUmUNW973kLPjjCwGQ==

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#02 Fate Therapeutics、iPSC由来CD19 CAR-T細胞療法
FT819のループス腎炎第2相RECLAIM-LN試験を開始

概要

Fate Therapeutics社は、同社のiPSC由来CD19 CAR-T細胞療法FT819を用いたループス
腎炎を対象とした第2相RECLAIM-LN試験を開始し、最初の患者に外来で投与しまし
た。この治療法は、自己免疫疾患へのiPSC由来CAR-T療法の応用を拡大する画期的な

動きです。同社は、全身性エリテマトーデス（SLE）におけるFT819の第1相データと、
結腸直腸癌におけるFT836の活動も報告しており、パイプラインの多角化を進めていま
す。2026年末までに20の治験施設を開設する計画であり、2027年下半期には複数患者

の中間解析データが期待されています。

公開日 2026年09月02日  Seeking Alpha  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeutics社は、同社の既製（off-the-shelf）iPSC由来CD19 CAR-T細胞療法であ
るFT819について、ループス腎炎を対象とした第2相RECLAIM-LN試験を開始したことを
発表しました。最初の患者は既に外来でFT819の投与を受けており、これは自己免疫疾
患治療におけるiPSC由来細胞療法の応用の重要な拡大を意味します。この進展は、難治
性自己免疫疾患に対する新たな治療パラダイムを確立する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

FT819は、多能性幹細胞（iPSC）から誘導されたCD19を標的とするCAR-T細胞であり、
健康なドナーから単離されたT細胞を用いる従来のCAR-T療法とは異なり、既製製品と
して利用可能です。これにより、患者ごとに細胞を製造するプロセスが不要となり、よ
り迅速かつ広範な治療提供が可能となります。ループス腎炎は全身性エリテマトーデス
（SLE）の重篤な合併症であり、B細胞が病態に深く関与しています。FT819が標的とす
るCD19はB細胞表面に発現するため、疾患の原因となる自己反応性B細胞を効果的に除
去することが期待されます。同社はまた、全身性エリテマトーデスにおけるFT819の第1

相試験データ、および結腸直腸癌を対象とした別の細胞療法候補FT836の活動について
も言及しています。RECLAIM-LN試験では、2026年末までに20の治験施設を開設し、
2027年下半期には複数患者の臨床データの中間解析結果が得られる見込みです。外来で
の投与が可能であることは、患者負担の軽減と治療アクセスの向上に貢献する可能性が
あります。



背景・業界文脈

自己免疫疾患、特にループス腎炎のような重篤な疾患に対する現行治療は、免疫抑制剤
が中心であり、効果が不十分であったり、重篤な副作用を伴う場合があります。CAR-T

細胞療法は、癌治療において目覚ましい成果を上げてきましたが、近年では自己免疫疾
患への応用が注目されています。特に、既存のCAR-T療法が患者自身のT細胞を加工す
る必要があるため、製造期間やコストが課題となる中で、Fate Therapeutics社のような
iPSC由来の「既製」CAR-T細胞は、これらの課題を克服する可能性を秘めています。
iPSC技術の活用は、均一で高品質な細胞を大量に生産できる利点を提供し、細胞治療の
商業化を加速させると期待されています。しかし、自己免疫疾患における安全性プロフ
ァイル、特にサイトカイン放出症候群（CRS）や免疫エフェクター細胞関連神経毒性症
候群（ICANS）といった既知のCAR-T療法の副作用管理は引き続き重要であり、外来投
与の実現には厳格なリスク管理体制が求められます。

今後の展望

RECLAIM-LN試験の進捗は、iPSC由来CAR-T細胞療法が自己免疫疾患領域で実用化され
るかどうかの重要な試金石となるでしょう。もしFT819がループス腎炎において有望な
有効性と管理可能な安全性プロファイルを示せば、これは自己免疫疾患治療のパラダイ
ムシフトを牽引する可能性があります。また、外来投与の成功は、患者の生活の質
（QOL）向上と医療システムの効率化に大きく貢献するでしょう。Fate Therapeutics社
は、この試験を通じてiPSC由来CAR-Tプラットフォームの多様な疾患への応用可能性を
さらに検証し、同社が目指す「汎用性の高い細胞治療薬」の実現に一歩近づくと考えら
れます。投資家や医療関係者は、2027年下半期に発表される中間解析データに注目する
ことになるでしょう。

元記事: https://seekingalpha.com/article/4942480-fate-therapeutics-reclaim-ln-underway-additional-

clinical-updates-ahead

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#03 ARPA-HがRNA医薬品オンデマンド製造に1億2,500万
ドルを投じ、ArsenalBioはin vivo CAR T細胞療法へ戦略
転換

概要

ARPA-H（Advanced Research Projects Agency for Health）は、RNA医薬品のオンデマ

ンド製造技術開発を目指す5つのチームに対し、総額1億2,500万ドルの大規模な資金援
助を発表しました。これは、将来のパンデミック対応や迅速な医薬品供給体制の構築
に向けた重要な国家戦略の一環です。一方で、ArsenalBio社は固形腫瘍向けの細胞療法

開発から撤退し、in vivo CAR T細胞療法に注力する戦略転換を発表しました。この記
事ではIntellia Therapeutics社のLonvo-zおよびNex-zの進捗にも触れていますが、詳細
な臨床データは4月以前の発表が多いです。

公開日 2026年09月02日  The Pharma Letter  アメリカ



詳細

主要成果

ARPA-H（米国保健省先進研究計画局）は、RNA医薬品のオンデマンド製造能力を開発
するため、5つの研究チームに総額1億2,500万ドル（約180億円）の資金提供を行うこと
を発表しました。この大胆な投資は、将来の公衆衛生危機に対する迅速な医薬品供給体
制の確立を目指すもので、革新的な製造技術への国家的なコミットメントを示していま
す。同時に、細胞治療のパイオニアであるArsenalBio社は、従来の固形腫瘍向け細胞療
法プログラムを中止し、より効率的でアクセスしやすいとされるin vivo CAR T細胞療法
への注力を明確にしました。また、遺伝子編集のリーダーであるIntellia Therapeutics社
は、開発中のLonvo-zおよびNex-zの進捗を引き続き進めていますが、具体的な最新臨床
データは過去に発表されたものが多い状況です。

技術・臨床詳細

ARPA-Hのプログラムは、RNAワクチンや治療薬を必要に応じて迅速に製造できるプラ
ットフォーム技術の開発に焦点を当てています。これは、製造プロセスの自動化、モジ
ュール化、および標準化を通じて、柔軟かつスケーラブルな生産システムを確立するこ
とを目指します。これにより、従来の製造モデルと比較して、開発から供給までのリー
ドタイムを大幅に短縮し、製造コストを削減できる可能性があります。ArsenalBio社の
戦略転換は、既存のex vivo細胞療法が抱える複雑な製造プロセス、高コスト、患者アク
セスの課題に対応するため、患者体内で直接CAR T細胞を生成するin vivoアプローチの
潜在能力を評価した結果です。in vivo CAR Tは、製造の簡素化により治療の普及を加速
させ、特に固形腫瘍のような大規模な患者集団を対象とする場合に、より実用的な選択
肢となる可能性があります。Intellia Therapeutics社のLonvo-zおよびNex-zは、それぞれ
特定の遺伝性疾患を標的としたCRISPR-Cas9遺伝子編集治療薬であり、in vivoでの遺伝
子編集により疾患の根本原因を治療することを目指しています。これまでの試験では有
望な安全・有効性データが示されています。



背景・業界文脈

COVID-19パンデミックは、迅速なワクチンおよび治療薬開発・製造の重要性を浮き彫
りにしました。ARPA-Hの投資は、この教訓を活かし、国家安全保障と公衆衛生保護の
観点から、次世代医薬品のサプライチェーン強靭化を目指すものです。RNA技術は、そ
の迅速な設計と製造の柔軟性から、この目的には理想的とされています。細胞治療分野
では、in vivo CAR T細胞療法の台頭は、既存のex vivo CAR T療法の成功と課題の両方を
踏まえた自然な進化と見られています。ex vivo療法は製造の複雑さから商業化とスケー
ルアップに課題を抱えており、in vivoアプローチはこれらのボトルネックを解決する可
能性を提示します。一方、Intelliaのような遺伝子編集企業は、in vivo遺伝子編集の安全
性と効果の持続性に関する長期データの蓄積に注力しており、これらの技術が最終的に
医療現場に広く導入されるための基盤を築いています。

今後の展望

ARPA-HによるRNA製造への投資は、将来の感染症パンデミックやその他の健康危機に
対する米国の対応能力を大幅に向上させるでしょう。これは、RNA医薬品の製造エコシ
ステム全体に恩恵をもたらし、技術革新を加速させる可能性があります。ArsenalBio社
のin vivo CAR T細胞療法への戦略転換は、固形腫瘍治療における新たなアプローチの到
来を示唆しており、より効率的で費用対効果の高い細胞治療の実現に貢献するかもしれ
ません。遺伝子編集の分野では、Intellia Therapeutics社がLonvo-zおよびNex-zの臨床開
発を進める中で、その技術が多様な疾患への応用を拡大し、治療困難な病気に対する恒
久的な解決策を提供する可能性を秘めています。これらの動きは、再生医療および遺伝
子治療が、技術的な成熟度を高め、より広範な患者にアクセス可能な治療法へと進化し
ていく方向性を示しています。

元記事: https://www.thepharmaletter.com/ones-to-watch/intellia-therapeutics

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#04 Fate Therapeuticsが新規細胞療法FT839の自己免疫疾
患第1/2相試験を開始しパイプラインを拡大

概要

Fate Therapeutics社は、FT839という新たな細胞療法候補について、自己免疫疾患患者
を対象とした第1/2相用量漸増・拡大試験を開始しました。この静脈内投与される細胞
療法は、疾患関連免疫細胞を特異的に標的とすることで、既存の治療法では効果不十

分な患者に新たな選択肢を提供する可能性を秘めています。本治験は、単独療法また
はリツキシマブ等の標準的バックグラウンド薬剤との併用、あるいは前処置療法との
併用で評価され、自己免疫疾患治療における同社のパイプラインをさらに強化しま

す。治験の開始は2026年8月24日に規制当局に提出され、2026年9月1日に最新情報が
更新されました。

公開日 2026年09月02日  TipRanks.com  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeutics社は、自己免疫疾患患者を対象とした新規細胞療法FT839の第1/2相用
量漸増・拡大試験を開始したことを発表しました。この静脈内投与される細胞療法は、
疾患の原因となる特定の免疫細胞を標的とすることで、現在利用可能な治療法では効果
が不十分な患者に対し、新たな治療選択肢を提供することを目指しています。本試験
は、自己免疫疾患治療における同社のパイプラインを大幅に拡大する戦略的な動きで
す。

技術・臨床詳細

FT839は、疾患の病態に深く関与する特定の免疫細胞群を標的とするように設計された
革新的な細胞療法です。この治療法は静脈内投与され、単独療法として、または既存の
免疫抑制剤であるリツキシマブ、その他の標準的なバックグラウンド薬剤、あるいはコ
ンディショニング療法と併用して、安全性、忍容性、薬物動態、および予備的な有効性
が評価されます。この多面的な試験デザインにより、FT839が自己免疫疾患において最
適な効果を発揮する投与経路や併用療法を特定することを目指します。具体的な細胞種
や標的メカニズムの詳細は明らかにされていませんが、疾患関連免疫細胞への特異的な
アプローチは、非特異的な免疫抑制に伴う副作用を軽減しつつ、より効果的な疾患制御
を可能にする潜在的な利点を持つと期待されます。治験プロトコルは2026年8月24日に
規制当局に提出され、2026年9月1日にその最新情報が更新されました。

背景・業界文脈

自己免疫疾患の治療は、多くの場合、広範な免疫抑制を伴うため、感染症リスクやその
他の副作用が大きな課題となっています。近年、B細胞リンパ腫などの血液がん治療で
目覚ましい成果を上げているCAR-T細胞療法のような特異的な免疫細胞を標的とするア
プローチが、自己免疫疾患にも応用され始めています。Fate Therapeutics社は、既に
iPSC由来のCAR-T細胞療法FT819を自己免疫疾患に応用する動きを見せており（ループ
ス腎炎のRECLAIM-LN試験）、FT839の追加は、同社が「既製」細胞療法プラットフォ
ームを自己免疫領域で多様化しようとする明確な戦略を示しています。この戦略は、患
者自身の細胞を用いる「自家」細胞療法と比較して、製造の迅速化、コスト削減、製品
の一貫性向上といった利点を提供し、より広範な患者アクセスを実現する可能性を秘め
ています。この分野の競争は激化しており、新規モダリティの導入は、治療困難な自己
免疫疾患患者に大きな恩恵をもたらすことが期待されています。



今後の展望

FT839の第1/2相試験の開始は、Fate Therapeutics社が自己免疫疾患領域におけるリーダ
ーシップを強化する重要な一歩です。この試験から得られるデータは、FT839の安全性
と予備的な有効性を評価するだけでなく、自己免疫疾患における特異的な細胞療法の実
現可能性をさらに裏付けるものとなるでしょう。今後の進捗によっては、FT839がリツ
キシマブなどの既存治療薬に抵抗性を示す患者に対して、画期的な治療選択肢となる可
能性があります。同社は、iPSC由来の細胞療法プラットフォームを活用し、多様な疾患
モダリティへの応用を目指しており、FT839の成功は、その技術的基盤の堅牢性を示す
ことになります。投資家や医療関係者は、この新規細胞療法の初期臨床結果に高い関心
を示すと予想されます。

元記事: https://www.tipranks.com/news/company-announcements/fate-therapeutics-expands-into-

autoimmune-disease-with-new-ft839-trial

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#06 OcugenのOCU410遺伝子治療薬、ドライ型加齢黄斑
変性症による地図状萎縮対象の第3相試験で患者投与を開
始、RMAT指定取得済み

概要

Ocugen社は、ドライ型加齢黄斑変性症（AMD）による地図状萎縮（GA）を対象とし

たOCU410修飾遺伝子治療薬の第3相登録試験で、最初の患者への投与を開始しまし
た。OCU410は、第2相臨床データが示す有望な有効性と安全性プロファイルに基づ
き、2026年7月29日にFDAから再生医療先進治療（RMAT）指定を受けており、開発の

加速が期待されています。この進展は、現在治療法が限られているGA患者に新たな希
望をもたらし、遺伝子治療が視力低下の主要原因に対する画期的な解決策となる可能
性を示しています。第3相試験の開始は、OCU410の承認に向けた重要なマイルストー

ンとなります。

公開日 2026年09月01日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果

Ocugen社は、ドライ型加齢黄斑変性症（AMD）による地図状萎縮（GA）の治療を目指
す修飾遺伝子治療薬OCU410について、第3相登録試験で最初の患者への投与を開始した
ことを発表しました。この重要な臨床段階への移行は、OCU410が2026年7月29日に
FDA（米国食品医薬品局）から再生医療先進治療（RMAT）指定を受けていることを背
景としており、既存の治療法が限られているGA患者にとって画期的な進展となる可能
性があります。

技術・臨床詳細

OCU410は、AAV（アデノ随伴ウイルス）ベクターを用いて、目の網膜細胞に複数の遺
伝子を導入する修飾遺伝子治療薬です。この治療法は、GAの病態生理に深く関与する
複数の補体経路因子を標的とすることで、疾患の進行を抑制し、視力低下を防ぐことを
目的としています。これまでの第2相臨床試験では、OCU410が良好な安全性プロファイ
ルを示し、視力安定化や視力改善の有望な兆候が確認されています。RMAT指定は、
OCU410が重篤または生命を脅かす疾患に対する革新的治療薬としてFDAに認識されて
おり、その開発と審査が迅速化されることを意味します。第3相登録試験は、OCU410の
安全性と有効性を大規模な患者集団で評価し、最終的な規制当局の承認申請の基盤とな
るデータを提供します。現在のGAに対する治療法は、進行を遅らせる効果に限定され
ており、OCU410のような単回投与で持続的な効果が期待される遺伝子治療薬は、患者
の生活の質を大幅に向上させる可能性を秘めています。



背景・業界文脈

ドライ型加齢黄斑変性症は、先進国における成人失明の主要原因の一つであり、その最
終段階である地図状萎縮（GA）は、視野の中心部分が失われ、読書や顔の認識といっ
た日常的な活動に深刻な影響を及ぼします。現在、GAに対する確立された治療法は非
常に限られており、新たな治療選択肢の開発が強く求められています。補体経路の異常
活性化はGAの主要な病因と考えられており、OCU410がこの複数の経路を標的とするこ
とは、単一の因子を標的とするアプローチよりも広範な効果を期待できる可能性があり
ます。RMAT指定は、FDAが再生医療製品の開発を加速させるための特別なプログラム
であり、有望な治療薬がより早く患者に届くよう支援することを目的としています。こ
の分野では、遺伝子治療だけでなく、幹細胞治療やその他の再生医療アプローチも活発
に研究開発されており、視覚疾患領域は革新的治療薬の重要なフロンティアとなってい
ます。

今後の展望

Ocugen社のOCU410が第3相試験に移行し、RMAT指定も受けていることは、GA治療に
大きな変化をもたらす可能性を示唆しています。成功すれば、OCU410はGAに対する初
の遺伝子治療薬として承認され、現在の治療法の限界を克服する画期的な選択肢となる
でしょう。大規模な第3相試験の完了と、それに基づく承認申請は、OCU410を市場に投
入するための最終段階となります。この治療法が、単回投与で長期的な視力維持・改善
効果を示せば、患者のQOL向上だけでなく、医療システム全体の負担軽減にも貢献する
と期待されます。今後の臨床データの詳細な分析と、それに続く規制当局の判断が、
OCU410の商業化とGA治療の未来を決定づける重要な要素となるでしょう。

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

redirect/AUZIYQE74WeIo8Vbnk_LcYV75gfSq014Y1YMkU9iRystQgAXuWSTDpnvmOD969MN0wSLyf9SwMpoHR
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6iDjKTHXBEUU8JxWUem5mLtPtbvgEAjwUc5qwWOEoQPWDtV7nySGwebw-DzKKBYdNI
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#07 トロント大学、tRNAを操作し疾患原因の早期終止コ
ドンを読み飛ばす次世代RNA治療アプローチを開発

概要

トロント大学の研究者らが、疾患原因となる早期終止コドンを読み飛ばし、全長タン
パク質の生産を可能にする次世代RNA治療アプローチを開発しました。この革新的な
技術は、トランスファーRNA（tRNA）を工学的に操作し、細胞内のタンパク質合成機

構を再プログラムすることで、遺伝性疾患の広範なグループを治療する可能性を秘め
ています。このアプローチは、従来の遺伝子治療が困難であった多種多様なアンメッ
トニーズに対応し、数千もの遺伝性疾患患者に希望をもたらすと期待されています。

本研究は、RNA治療の新たなフロンティアを開拓するものです。

公開日 2026年08月27日  University of Toronto  カナダ



詳細

主要成果

トロント大学の研究チームは、数千もの遺伝性疾患を引き起こす可能性がある疾患原因
変異、特に早期終止コドン（premature termination codon, PTC）を克服する、画期的な
次世代RNA治療アプローチを開発しました。この新技術は、トランスファーRNA

（tRNA）を巧妙に工学的に操作することで、細胞が誤って生じた終止コドンを「読み
飛ばし」、短縮または欠損するはずの全長タンパク質の産生を完了させることを目的と
しています。この発見は、これまで治療が困難であった遺伝性疾患に対する新たな希望
をもたらします。

技術・臨床詳細

多くの遺伝性疾患は、遺伝子配列中のナンセンス変異によって引き起こされる早期終止
コドンが原因で、機能的なタンパク質が完全に合成されないために発症します。従来の
治療アプローチでは、特定の遺伝子や変異に対応するためのカスタマイズが必要でし
た。トロント大学の研究者たちは、細胞内でタンパク質合成に関わるtRNAに注目し、
特定のPTCを認識してアミノ酸を挿入するようデザインされた「サプレッサーtRNA」を
開発しました。これにより、リボソームがPTCに遭遇してもタンパク質合成を停止する
ことなく、全長タンパク質の生産を継続できるようになります。この技術は、嚢胞性線
維症、デュシェンヌ型筋ジストロフィー、血友病など、様々な遺伝性疾患に共通して見
られるナンセンス変異に対して汎用的に適用できる可能性を秘めています。研究では、
この操作されたtRNAが細胞内で効率的に機能し、機能性タンパク質の産生を回復させ
ることをin vitroおよびin vivoモデルで確認しました。これは、単一の治療戦略で多くの
疾患をカバーできるという点で、既存の遺伝子治療やRNA治療とは一線を画します。



背景・業界文脈

RNA治療薬は、近年、モダリティとしての多様性が増しており、mRNAワクチン、
siRNA、アンチセンスオリゴヌクレオチド（ASO）などが臨床で成功を収めています。
しかし、PTCによって引き起こされるナンセンス変異は、これまでのRNA治療にとって
も大きな課題でした。特に、特定の変異型に対する治療薬開発は時間とコストがかかる
上、患者集団が細分化されるため、製薬会社にとって商業的なハードルが高いという問
題がありました。今回開発されたtRNAを介したアプローチは、このようなナンセンス
変異に対して、変異の種類を問わず適用できる「プラットフォーム」技術となり得るた
め、この課題を克服する可能性を秘めています。この技術は、治療薬開発の効率を向上
させ、より多くの希少疾患患者にアクセス可能な治療を提供することにつながると期待
されます。また、遺伝子編集技術とは異なり、DNAを直接改変しないため、オフターゲ
ット効果のリスクが低減される可能性も重要な利点です。

今後の展望

この革新的なtRNAベースのRNA治療アプローチは、遺伝性疾患治療の風景を根本的に
変える可能性を秘めています。研究者たちは、この技術をさらに最適化し、様々な疾患
モデルでの有効性を検証する計画です。将来的には、臨床試験への移行を目指し、数千
もの患者が影響を受けているアンメットニーズの高い疾患に対する新たな治療法として
実用化されることが期待されます。この技術は、疾患の根本原因に介入するだけでな
く、治療薬開発の時間とコストを大幅に削減できる可能性があり、製薬業界に新たな投
資と研究開発の機会をもたらすでしょう。また、遺伝子編集技術との相補的な関係も期
待され、より包括的な遺伝性疾患治療戦略の一部となる可能性も考えられます。

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

redirect/AUZIYQFn0YNNjkR6gqxoc5E7TCpdSQJbfYzja8dr4LxVHxylmzSE2NS2DSg-

Wzyn5iyHkWrIrj2MJ8_Idk6A-

ltGC3Bxng8JhSgoRla6HnfxFM9eGXH7jJPiHgWETAUG82i0bpdcwp3j7rSAxz2TOwUwnpYzEOkeHbS6TdbNabjZi2l
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#08 ESC Congress 2026で心血管疾患遺伝子治療の画期的
成果発表：LDL-C 80-90%減、Lp(a) 97%減を達成

概要

ESC Congress 2026において、心血管疾患に対する複数の遺伝子および分子治療に関す
る画期的なデータが発表されました。ホモ接合性家族性高コレステロール血症
（HoFH）向けのAAV8媒介遺伝子治療がLDLコレステロールを80〜90%減少させるとい

う驚異的な結果を示しました。また、ANGPTL3を標的とするCRISPR-Cas9療法CTX310

が1年間持続する効果を示し、リポタンパク質(a)を標的とするsiRNA Kylo-11は48週間
でLp(a)値を最大97%減少させる初期データが報告されました。これらの成果は、難治

性の脂質異常症に対する遺伝子治療の大きな可能性を示唆しています。

公開日 2026年08月29日  HCPLive (YouTube)  アメリカ



詳細

主要成果

ESC Congress 2026の心血管疾患に対する遺伝子および分子療法に関するセッション
で、複数の画期的な研究成果が発表されました。特に注目されたのは、ホモ接合性家族
性高コレステロール血症（HoFH）を対象としたAAV8媒介遺伝子治療が、患者のLDLコ
レステロール値を80%から90%という劇的な減少を達成したことです。これは、HoFH

患者の予後を大きく改善する可能性を秘めています。さらに、ANGPTL3を標的とする
CRISPR-Cas9療法CTX310が1年間持続する効果を示したデータ、およびリポタンパク質
(a)を標的とするsiRNA Kylo-11が48週間で最大97%のLp(a)減少を示した初期データも報
告され、難治性の脂質異常症に対する遺伝子治療の未来に光を当てました。

技術・臨床詳細

HoFH向けのAAV8媒介遺伝子治療は、肝臓にLDL受容体またはその機能回復に必要な遺
伝子を導入することで、血中のLDLコレステロールを効率的にクリアランスすることを
目指します。LDLコレステロールの80〜90%減少という結果は、現在の治療法では到達
が困難なレベルであり、早期心血管イベントのリスクが高いHoFH患者にとって非常に
大きな意味を持ちます。CRISPR-Cas9療法CTX310は、肝臓のANGPTL3遺伝子を編集する
ことで、血中のトリグリセリドやLDLコレステロールを低下させる効果を持つとされて
います。この治療薬は、脂質異常症の遺伝的原因を根本的に修正する可能性を示してお
り、1年間の持続性データは長期的な治療効果への期待を高めます。siRNA Kylo-11は、
リポタンパク質(a)の産生を抑制することで、心血管リスクを低減する新しいアプローチ
です。48週間で最大97%のLp(a)減少は、非常に強力な効果であり、Lp(a)高値が独立し
た心血管リスク因子であることから、この治療法は特に高リスク患者にとって重要とな
るでしょう。これらの治療法は、それぞれ異なるメカニズムで脂質代謝を改善し、心血
管疾患の予防・治療に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、特にHoFHや高Lp(a)血症のような
遺伝性の脂質異常症は、既存の薬剤療法では十分に管理できないケースが多く存在しま
す。これらの難治性疾患に対する遺伝子治療の開発は、病態の根本原因に介入し、生涯
にわたる効果を提供する可能性から、大きな期待が寄せられています。AAVベクターを
用いた遺伝子治療は、肝臓への効率的な遺伝子導入が可能であり、低分子治療薬や抗体
医薬では達成困難な持続的なタンパク質発現を実現します。また、CRISPR-Cas9や
siRNAといった遺伝子編集・サイレンシング技術の進展は、特定の遺伝子発現を精密に
制御することで、これまで治療困難であった疾患に対する新たな治療戦略を提供してい
ます。製薬業界では、心血管代謝疾患領域における遺伝子治療の商業化に向けた競争が
激化しており、これらの早期臨床データは今後の開発競争に大きな影響を与えるでしょ
う。

今後の展望

ESC Congress 2026で発表されたこれらの画期的なデータは、心血管疾患に対する遺伝
子治療が実用化に向けて大きく前進していることを示しています。HoFH向けAAV遺伝
子治療の80-90%のLDLコレステロール減少は、治療抵抗性の患者にとって革命的な変化
をもたらす可能性があり、今後のさらなる臨床開発と承認が期待されます。CTX310の1
年間持続する効果は、in vivo遺伝子編集の堅牢性を示し、慢性疾患に対する単回治療の
実現可能性を高めます。Kylo-11のLp(a)に対する強力な効果は、この独立した心血管リ
スク因子を標的とする治療法の確立に貢献するでしょう。これらの治療法が臨床現場に
導入されれば、心血管疾患の予防と治療の戦略は根本的に変わり、特に遺伝的要因を持
つ患者の予後を大きく改善すると期待されます。安全性と長期的な有効性のさらなる検
証が今後の重要な課題となります。

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

redirect/AUZIYQGqpRh0hcFS4o5tFEDYAg7GbvUlXkExZjQIbTpsyYsroURaQsm2r_-

a1YrsKcosczPPLloKgaAOM6ZcmOdHFhG8Lv4Ta4XrvB3F4hzaaPk44ZeM4tezyVJqTpRgaPREJUE7fZ_Orqg==
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#09 ベルリンで開催された「3Dバイオプリンティングと
再生医療」国際会議で個別化医療と臓器再生の進展が議論

概要

2026年8月27日から28日にベルリンで開催された「3Dバイオプリンティングと再生医
療」国際会議では、この分野がカスタマイズされた組織、臓器、インプラントの作成
を通じて再生医療に革新をもたらしていることが紹介されました。生細胞、成長因

子、生体材料からなるバイオインクを使用し、個別化医療と臓器移植の進展が強調さ
れました。会議では、臓器再生、創傷治癒、骨・軟骨の印刷、精密医療への具体的な
応用事例が議論され、この技術が医療の未来を形作る上での中心的な役割が再確認さ

れました。

公開日 2026年08月27日  Coalesce Research Group  ドイツ



詳細

主要成果

2026年8月27日から28日にかけてドイツ・ベルリンで開催された「3Dバイオプリンティ
ングと再生医療」国際会議では、3Dバイオプリンティング技術が再生医療分野におい
て、カスタマイズされた組織、臓器、インプラントの作成を可能にすることで、医療の
未来に革新をもたらしていることが重点的に議論されました。会議では、生細胞、成長
因子、生体材料から構成される「バイオインク」の活用が、個別化医療および臓器移植
の分野を著しく進展させていることが強調されました。

技術・臨床詳細

会議では、3Dバイオプリンティングがどのようにして生体構造を正確に模倣し、機能的
な組織や臓器を構築するかについて詳細な発表が行われました。主要な技術的進展とし
て、以下の点が挙げられました。まず、細胞の生存率と機能性を維持しつつ、生体適合
性の高いバイオインクの組成最適化に関する研究が多数紹介されました。これには、コ
ラーゲン、フィブリン、ヒアルロン酸などの天然高分子と、合成高分子の組み合わせが
含まれます。次に、インクジェット、押し出し、レーザー支援などの様々なプリンティ
ング技術が、複雑な三次元構造を持つ組織を高い解像度で製造するためにどのように応
用されているかが示されました。特に、血管網を持つ機能的な臓器の構築に向けたマイ
クロ流路技術との統合が注目されました。臨床応用例としては、臓器再生（例：ミニチ
ュア肝臓、腎臓組織モデル）、慢性創傷治癒促進のための皮膚組織プリンティング、変
形性関節症患者向けの骨・軟骨組織のカスタマイズされたインプラント、そして個別化
された薬剤スクリーニングプラットフォームとしての組織モデル作成が挙げられまし
た。これらの技術は、患者固有のニーズに合わせた治療法の開発を可能にし、特にドナ
ー臓器不足という現在の課題に対する長期的な解決策を提供すると期待されています。



背景・業界文脈

再生医療は、疾患や損傷によって失われた組織や臓器の機能回復を目指す分野であり、
その中心には幹細胞研究と組織工学があります。3Dバイオプリンティングは、これらの
技術を統合し、生体模倣構造を製造するための強力なツールとして浮上してきました。
従来の組織工学手法では、複雑な形状や細胞配置の制御が困難でしたが、3Dバイオプリ
ンティングはコンピューター制御された精密な積層により、これを可能にしました。こ
れにより、より生体に近い機能を持つ組織モデルを開発し、薬剤の効果や毒性をin vitro

で評価することが可能となり、動物実験の代替や新薬開発の効率化に貢献しています。
また、ドナー臓器の不足は世界的な課題であり、3Dバイオプリンティングによる「オン
デマンド臓器製造」は、この深刻な医療ニーズに応える究極の目標とされています。こ
の分野は、バイオテクノロジー、材料科学、機械工学、医学といった多岐にわたる専門
知識の融合によって急速に発展しています。

今後の展望

「3Dバイオプリンティングと再生医療」会議で示された技術的進展は、この分野が臨床
応用に向けて大きく前進していることを明確に示しています。今後、より大規模で複雑
な機能性臓器のバイオプリンティング技術が確立されれば、臓器移植の待機リストの解
消や、個別化された疾患治療の実現が加速するでしょう。特に、血管化された組織や神
経組織の構築は、今後の主要な研究課題となります。また、バイオプリンティングされ
た組織が体内で長期的に機能し、生体適合性と安全性を維持するための規制基準の確立
も不可欠です。本会議は、研究者、エンジニア、そして医療従事者が連携し、技術的な
障壁を乗り越え、3Dバイオプリンティングを医療の最前線に導入するためのロードマッ
プを共有する重要なプラットフォームとなりました。精密医療と臓器再生におけるこの
技術の潜在能力は計り知れません。

元記事: https://biotechnology.insightconferences.com/events-list/3d-bioprinting-regenerative-medicine

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#10 Fate Therapeutics、2026年Cantor Global
Healthcare Conferenceで自己免疫疾患向けiPSC由来CAR
T細胞候補FT819について発表

概要

Fate Therapeutics社は、2026年9月9日に開催されるCantor Global Healthcare

Conferenceでの炉端談義に参加することを発表しました。同社は、自己免疫疾患治療
を目的とした既製iPSC由来CAR T細胞候補FT819、特にループス腎炎を対象とした第2

相RECLAIM-LN試験の進捗について議論する予定です。また、FT819の安全性設計に関

する戦略も共有される見込みであり、投資家や医療関係者は、この革新的な細胞療法
が自己免疫領域でどのような役割を果たすかに注目しています。このイベントは、同
社のパイプラインと戦略的ビジョンを市場にアピールする重要な機会となります。

公開日 2026年09月03日  Stock Titan  アメリカ



詳細

主要成果

Fate Therapeutics社は、 2026年 9月 9日に開催される Cantor Global Healthcare

Conferenceに参加し、炉端談義形式で同社の最新情報を発表することを明らかにしまし
た。このセッションでは、自己免疫疾患治療を目的とした同社の主要な既製（off-the-

shelf）iPSC由来CAR T細胞候補FT819、特にループス腎炎を対象とした第2相RECLAIM-

LN試験の進捗状況が中心的に議論される予定です。また、FT819の安全性設計に関する
詳細な戦略も共有されることが見込まれており、同社の技術的優位性と臨床開発への自
信が示されます。

技術・臨床詳細

FT819は、多能性幹細胞（iPSC）を基盤として製造される、CD19を標的とするCAR T細
胞です。iPSC由来であるため、均一で高品質な細胞を大規模かつコスト効率よく生産で
き、患者自身の細胞を用いる自家CAR T療法が抱える製造上の課題を克服します。ルー
プス腎炎は、全身性エリテマトーデス（SLE）の重篤な合併症であり、現在の治療法で
は効果が限定的であるか、または重篤な副作用を伴う場合があります。FT819は、CD19

を発現する自己反応性B細胞を標的とすることで、疾患の根本原因に介入し、長期的な
効果を目指します。第2相RECLAIM-LN試験は、この自己免疫疾患におけるFT819の安全
性と有効性を評価する重要な段階です。炉端談義では、これまでの臨床データ（もしあ
れば）、試験デザイン、患者組み入れの進捗、およびFT819の安全性プロファイルをさ
らに向上させるための技術的工夫や戦略について、詳細が語られると予想されます。特
に、CAR T細胞療法に特有のサイトカイン放出症候群（CRS）や神経毒性（ICANS）とい
った副作用への対応策は、自己免疫疾患領域での成功に不可欠です。



背景・業界文脈

自己免疫疾患は、世界中で数千万人に影響を及ぼし、多くの患者が既存治療では十分な
効果を得られずにいます。近年、癌治療で成功を収めたCAR T細胞療法が、B細胞介在性
自己免疫疾患への応用として注目されており、複数の製薬企業がこの分野に参入してい
ます。Fate Therapeutics社は、iPSC由来の「既製」細胞療法プラットフォームを先行し
て開発しており、これは従来の自家細胞療法に比べて製造コスト、リードタイム、一貫
性において大きな利点を持つと期待されています。 Cantor Global Healthcare

Conferenceのような主要な投資家会議での発表は、企業のパイプラインの進捗とビジネ
ス戦略を市場に伝える重要な機会です。特に、FT819のような革新的な治療法は、投資
家の高い関心を集めるため、このようなプラットフォームを通じて詳細な情報を提供す
ることが、企業の評価と今後の資金調達に直結します。

今後の展望

Fate Therapeutics社によるCantor Conferenceでの発表は、FT819の臨床開発における次
の重要なステップを明らかにするでしょう。特に、第2相RECLAIM-LN試験の進捗と、自
己免疫疾患における安全性プロファイルの管理戦略に関する情報は、今後のマイルスト
ーンを予測する上で極めて重要です。もしFT819がループス腎炎において有望な有効性
と管理可能な安全性を示せば、これは自己免疫疾患治療のパラダイムを根本的に変え、
患者に新たな希望をもたらす可能性があります。同社のiPSCプラットフォームの成功
は、細胞治療業界全体における「既製」製品の実現可能性を裏付け、より広範な疾患へ
の応用を加速させるでしょう。投資家は、FT819のデータ発表、特に2027年下半期に予
定されている複数患者の中間解析データに注視し、同社の将来性を評価することになり
ます。

元記事: https://www.stocktitan.net/news/FATE/fate-therapeutics-to-participate-in-fireside-chat-at-the-

2026-annual-bha1tv2jxjvx.html

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#11 FDAがCASGEVYの小児適応を拡大：5〜11歳対象の鎌
状赤血球症・輸血依存性βサラセミアへのCRISPR遺伝子編
集療法を評価

概要

FDAが2026年7月1日に、鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアに対するCRISPR

ベースの遺伝子編集療法CASGEVY（exagamglogene autotemcel）の承認を2歳以上の
適格患者に拡大しました。これに続き、HCA HealthcareのHaydar Frangoul医師が主導
した研究では、5～11歳の小児を対象にこの革新的な遺伝子編集療法の有効性と安全性

が評価されました。この進展は、これまで治療選択肢が限られていた幼い患者たち
に、単回投与で持続的な効果が期待できる画期的な治療機会を提供するものです。小
児期からの治療は、疾患の進行を抑制し、長期的なQOL向上に大きく貢献すると期待

されます。

公開日 2026年09月01日  HCA Healthcare Today  アメリカ



詳細

主要成果

HCA HealthcareのHaydar Frangoul医師が主導する研究において、鎌状赤血球症および
輸血依存性βサラセミアの5歳から11歳の小児患者に対するCRISPRベースの遺伝子編集
療法が評価されました。この研究は、FDA（米国食品医薬品局）が2026年7月1日に、
CASGEVY（exagamglogene autotemcel）の承認を2歳以上の適格患者に拡大したという
画期的な規制判断に続くものです。この適応拡大は、遺伝性血液疾患に苦しむ幼い小児
患者に対して、根治的な治療へのアクセスを広げる重要な一歩となります。

技術・臨床詳細

CASGEVYは、患者自身の造血幹細胞を採取し、体外でCRISPR-Cas9遺伝子編集技術を用
いて改変した後、患者に再輸注する「自家ex vivo遺伝子編集療法」です。この療法は、
鎌状赤血球症の原因となる異常なヘモグロビン（HbS）産生を停止させ、代わりに胎児
型ヘモグロビン（HbF）の産生を増加させることを目的としています。HbFは酸素運搬
能力が高く、疾患の症状を軽減または解消することが期待されます。同様に、輸血依存
性βサラセミアでは、赤血球が効率的にヘモグロビンを産生できないため、CASGEVYは
HbFを増加させることで定期的な輸血の必要性を低減またはなくすことを目指します。
Frangoul医師の研究では、この技術が幼い小児患者で安全かつ効果的に機能するかどう
かを検証しました。これまでの成人患者での臨床試験では、CASGEVYが疾患の根本的な
原因に介入し、重度の臨床症状の解消や輸血依存からの離脱といった顕著な成果を示し
ています。小児患者への適用拡大は、治療介入を早期に行うことで、疾患が引き起こす
長期的な臓器損傷や合併症を予防する上で極めて重要です。



背景・業界文脈

鎌状赤血球症およびβサラセミアは、世界中で数百万人に影響を及ぼす重篤な遺伝性血
液疾患であり、特に小児期からの発症が一般的です。これらの疾患は、生涯にわたる症
状、定期的な輸血、臓器損傷、および早期死亡のリスクを伴います。これまでの治療選
択肢は、対症療法、骨髄移植（ドナー適合が必要）、そして一部の薬剤に限られていま
した。CASGEVYは、CRISPR-Cas9技術を用いた世界初の承認された遺伝子編集療法であ
り、その承認は遺伝子治療の歴史における画期的な出来事でした。今回の小児への適応
拡大は、この革新的技術がより多くの患者集団、特に早期の介入が最も効果的な幼い患
者に届くことを意味します。この進展は、遺伝子編集技術が遺伝性疾患に対する根治的
治療法として、実用化の段階に入っていることを明確に示しており、再生医療分野全体
に大きな影響を与えています。

今後の展望

FDAによるCASGEVYの小児適応拡大と、Frangoul医師の研究による5～11歳小児におけ
る評価は、鎌状赤血球症および輸血依存性βサラセミアの治療に革命をもたらす可能性
を秘めています。この療法が幼い患者に安全かつ効果的であることが確認されれば、疾
患の進行を早期に食い止め、彼らがより健康で活動的な生活を送ることを可能にするで
しょう。これは、これらの疾患の長期的な管理戦略を根本的に変えることになります。
今後の課題としては、この高価な治療法へのアクセスを確保すること、長期的な安全性
と有効性データを継続的に収集すること、そして遺伝子編集技術を他の小児疾患に応用
するための研究開発をさらに進めることが挙げられます。CASGEVYの成功は、CRISPR

技術が持つ計り知れない治療可能性を強く裏付けるものであり、次世代の遺伝子編集療
法の開発をさらに加速させると期待されます。

元記事: https://www.ama-assn.org/public-health/population-health/gene-editing-research-reaches-

younger-children-blood-disorders
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#12 CRISPR TherapeuticsのCTX310、脂質異常症患者で
ANGPTL3を1年間持続的に低減する第1a相結果を
『NEJM』が発表

概要

CRISPR Therapeutics社のCRISPR-Cas9療法CTX310の第1a相試験の1年間の追跡調査結果
が、『The New England Journal of Medicine』誌に発表されました。単回静脈内投与に

より、ANGPTL3、トリグリセリド、LDLコレステロールの各値が1年間持続的に低減さ
れたことが報告されました。この結果は、肝臓でのin vivo遺伝子編集が脂質異常症患

者において深く持続的な効果を示し、忍容性も良好であることを強く裏付けるもので
す。CTX310は、高脂血症治療に革命をもたらし、既存治療薬では対応が難しい患者に
新たな選択肢を提供する可能性を秘めています。

公開日 2026年08月31日  Gorm Palmgren (The New England Journal of Medicineを引用)  アメ
リカ



詳細

主要成果

CRISPR Therapeutics社が開発するCRISPR-Cas9療法CTX310の第1a相試験における1年間
の追跡調査結果が、2026年8月28日に世界的に権威ある医学誌『The New England
Journal of Medicine』に掲載されました。この報告によると、単回静脈内投与された
CTX310は、高脂血症患者においてANGPTL3（アンジオポエチン様3型タンパク質）、ト
リグリセリド、およびLDLコレステロールの各値を1年間にわたり持続的に、かつ深く低
減させることが確認されました。この結果は、in vivo遺伝子編集が難治性脂質異常症に
対して画期的な治療効果をもたらし得ることを示すものです。

技術・臨床詳細

CTX310は、肝臓におけるANGPTL3遺伝子の発現を永続的に不活性化するために設計さ
れたin vivo CRISPR-Cas9遺伝子編集治療薬です。ANGPTL3は、脂質代謝の重要な調節因
子であり、その機能喪失型変異はトリグリセリドおよびLDLコレステロールの著しい低
値と関連しています。CTX310は、AAV（アデノ随伴ウイルス）ベクターを用いて、
CRISPR-Cas9の構成要素（Cas9ヌクレアーゼおよびガイドRNA）を肝細胞に送達し、
ANGPTL3遺伝子座を特異的に編集します。第1a相試験の1年間の追跡調査では、すべて
の被験者において血清ANGPTL3レベルがベースラインから平均で約80〜90%減少したと
報告されています。このANGPTL3の減少に伴い、トリグリセリドとLDLコレステロール
も顕著に、かつ持続的に低下しました。安全性プロファイルに関しては、CTX310は全
般的に良好な忍容性を示し、重篤な有害事象や予期せぬオフターゲット編集に関連する
懸念は報告されていません。単回投与でこれほどの持続的かつ強力な効果が得られるこ
とは、慢性疾患に対する遺伝子編集療法の大きな利点を示しています。



背景・業界文脈

高トリグリセリド血症や高LDLコレステロール血症は、心血管疾患の主要な危険因子で
あり、その管理は公衆衛生上の大きな課題です。既存のスタチン、PCSK9阻害薬、フィ
ブラートなどの薬剤は有効ですが、一部の患者、特に遺伝性の重度脂質異常症患者で
は、十分な効果が得られないか、または生涯にわたる服薬の負担があります。CTX310
のようなin vivo遺伝子編集療法は、これらの課題に対する根本的な解決策を提供しよう
とするものです。ANGPTL3を標的とすることは、複数の脂質経路に影響を与えるため、
広範な脂質プロファイル改善効果が期待できます。CRISPR技術は、その高い特異性と効
率性から、様々な遺伝性疾患治療への応用が急速に進んでおり、今回のNEJMへの掲載
は、その臨床的価値を国際的に証明するものです。この分野では、Inarria Therapeutics
のNex-z（TTRアミロイドーシス向け）やVerve TherapeuticsのVERVE-101（家族性高コ
レステロール血症向け）など、競合するin vivo遺伝子編集薬の開発も活発です。

今後の展望

CTX310の第1a相試験における1年間の追跡データは、in vivo遺伝子編集が脂質異常症治
療に革命をもたらす可能性を強く示唆しています。持続的かつ深い脂質低下効果は、心
血管疾患リスクの低減に大きく貢献し、特に既存治療では十分な効果が得られない患者
にとって画期的な選択肢となるでしょう。CRISPR Therapeutics社は今後、より大規模な
第2相試験、そして最終的には第3相試験に進むことになります。この成功は、ANGPTL3

を標的とする治療だけでなく、他の心血管代謝疾患や遺伝性疾患に対するin vivo遺伝子
編集技術の応用を加速させる起爆剤となるでしょう。今後数年間で、この技術が臨床現
場にどのように統合され、患者の生活にどのような影響を与えるかが注目されます。長
期的な安全性プロファイルとオフターゲット編集のリスク評価は、引き続き重要な焦点
となります。

元記事: https://crisprmedicinenews.com/news/clinical-single-crispr-infusion-keeps-lipids-low-for-a-year/

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#13 遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシス治療薬市
場：Intellia/RegeneronのCRISPR遺伝子編集薬Nexiguran
ziclumeranがFDAからRMAT指定

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。遺伝性トランスサ

イレチンアミロイドーシス（hATTR）治療薬市場において、Intellia Therapeutics社と
Regeneron社が共同開発するCRISPR-Cas9ベースの遺伝子編集療法Nexiguran

ziclumeran（nex-z）が注目されています。nex-zは、TTR遺伝子を恒久的に不活性化す

る単回治療として設計されており、FDAからオーファン薬および再生医療先進治療
（RMAT）指定、欧州委員会からもオーファン薬指定を受けています。これらの指定
は、nex-zが重篤な疾患に対する革新的な治療薬として高い期待を集めていることを示

しています。

公開日 2026年09月04日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

本記事はDelveInsightが発行した「遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシス市場洞
察、疫学、および市場予測」と題された市場調査レポートの概要紹介です。

レポート概要

このレポートは、2030年までの遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシス（hATTR）
の世界市場を包括的に分析しており、疫学、現在の治療パラダイム、そして将来の市場
動向を予測しています。hATTRは、TTR（トランスサイレチン）タンパク質の異常な蓄
積により、心臓、神経、消化器系など全身の臓器に損傷を与える進行性の致死的な疾患
です。レポートは、アンメットニーズ、新規治療法のパイプライン、主要な治療薬、お
よび市場に参入する可能性のある新興企業に焦点を当てています。

主要な調査結果

遺伝性トランスサイレチンアミロイドーシス（hATTR）の治療薬市場において、Intellia
Therapeutics社とRegeneron社が共同で開発しているCRISPR-Cas9ベースの遺伝子編集療
法Nexiguran ziclumeran（nex-z）が特に注目を集めています。nex-zは、疾患の原因と
なるTTR遺伝子の発現を肝臓で恒久的に不活性化することを目的とした、単回投与の治
療法として設計されています。この遺伝子編集アプローチにより、異常なTTRタンパク
質の産生を根本から阻止し、疾患の進行を食い止めることが期待されます。nex-zは、
FDA（米国食品医薬品局）からオーファン薬（希少疾病用医薬品）指定および再生医療
先進治療（RMAT）指定を受けており、さらに欧州委員会からもオーファン薬指定を受
けています。これらの指定は、nex-zがhATTRのような重篤な希少疾患に対する革新的な
治療薬として、規制当局から高い期待と迅速な開発支援を受けていることを明確に示し
ています。レポートは、nex-zのような遺伝子編集療法が、既存のTTR安定化剤やTTRサ
イレンシング薬と比較して、長期的な効果と患者の利便性において優位性を持つ可能性
を指摘しています。



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およびコンサルティング企
業です。医薬品、バイオテクノロジー、医療機器など、ヘルスケア業界の幅広い分野で
詳細な市場分析、パイプライン評価、競合情報を提供しています。同社のレポートは、
製薬企業、投資家、研究機関が戦略的な意思決定を行うための深い洞察とデータを提供
することを目的としています。
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#14 FibroBiologics、3Dスフェロイド線維芽細胞による創
傷治癒の米国特許を取得（特許番号12,721,866）

概要

FibroBiologics社は、創傷治癒における線維芽細胞の治療用途に関する米国特許（No.

12,721,866）を2026年9月1日に取得したと発表しました。この特許は、3Dスフェロイ
ド線維芽細胞および細胞外小胞やエクソソームを含む線維芽細胞由来材料を局所投与

することで、糖尿病性足潰瘍、熱傷、褥瘡などの急性および慢性創傷の治療と治癒促
進を対象としています。この技術は、創傷治癒分野における線維芽細胞療法の新たな
応用可能性を開き、難治性創傷患者に革新的な治療選択肢を提供するものです。特許

取得は、同社の知的財産ポートフォリオを強化し、市場での競争力を高めます。

公開日 2026年09月03日  Stock Titan  アメリカ



詳細

主要成果

FibroBiologics社は、創傷治癒における線維芽細胞の治療用途に関する米国特許（特許番
号12,721,866）を2026年9月1日に取得したことを発表しました。この画期的な特許は、
3Dスフェロイド線維芽細胞およびそれらから派生する細胞外小胞やエクソソームを含む
線維芽細胞由来材料を局所的に投与することで、多様な急性および慢性創傷の治療と治
癒促進を目的としています。この技術は、特に難治性創傷に苦しむ患者にとって、新た
な治療の道を開くものです。

技術・臨床詳細

この特許技術は、単層培養された線維芽細胞ではなく、より生理的環境を模倣した3Dス
フェロイド状に培養された線維芽細胞を用いることを特徴としています。3Dスフェロイ
ドは、細胞間の相互作用を促進し、増殖因子や細胞外マトリックス成分の産生を強化す
ることが知られています。FibroBiologics社のこのアプローチでは、これらの3Dスフェ
ロイド線維芽細胞、またはそれらが分泌する細胞外小胞（エクソソームなど）といった
由来材料を、糖尿病性足潰瘍、静脈性下腿潰瘍、褥瘡（床ずれ）、熱傷、切り傷、擦り
傷など、様々なタイプの創傷部位に直接局所投与します。エクソソームは、細胞間の情
報伝達を担う微小な小胞であり、炎症の調節、血管新生の促進、コラーゲン産生といっ
た創傷治癒に不可欠なプロセスを刺激することが期待されます。この治療法は、創傷環
境を多角的に改善することで、従来の治療法では治癒が困難であった慢性創傷の閉鎖を
促進し、組織再生を加速させる可能性を秘めています。



背景・業界文脈

慢性創傷は、世界中で高齢化社会の進展や糖尿病有病率の増加に伴い、公衆衛生上の大
きな課題となっています。特に糖尿病性足潰瘍は、年間数百万人が罹患し、重症化する
と切断に至るケースも少なくありません。これらの創傷は、治癒に長期間を要し、患者
の生活の質を著しく低下させ、医療費の増大にも繋がっています。線維芽細胞は、コラ
ーゲンやエラスチンなどの細胞外マトリックスの主要な産生細胞であり、創傷治癒プロ
セスにおいて中心的な役割を担っています。これまでの線維芽細胞療法は、単層培養細
胞の使用が主でしたが、3Dスフェロイドの応用は、より高い治療効果が期待できる新し
いアプローチです。この分野では、成長因子や人工皮膚などの既存治療に加え、細胞治
療や再生医療技術の導入が活発に進められています。FibroBiologics社の特許取得は、同
社がこの競争の激しい市場において、独自の技術的優位性を確立し、知的財産を保護す
る重要な戦略を示しています。

今後の展望

FibroBiologics社の米国特許取得は、線維芽細胞を用いた創傷治癒療法の新たな展開を示
唆しています。この技術が臨床開発に進み、有効性と安全性が確認されれば、現在有効
な治療法が限られている難治性創傷患者に対して、画期的な治療選択肢を提供すること
になるでしょう。特に、3Dスフェロイドやエクソソームの活用は、従来の細胞療法に比
べて、より強力かつ多面的な治癒効果をもたらす可能性を秘めています。特許取得は、
同社がこの革新的なアプローチを独占的に開発・商業化する権利を確保し、市場でのリ
ーダーシップを確立するための基盤となります。今後の臨床試験の進捗と商業化への道
のりが、創傷治癒市場に大きな影響を与えると期待されます。

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

redirect/AUZIYQGPaoS7DoUmfBI9jVqCsR1kddJK0TeGXg1NNWNAA0M8LqqdMekWDez5x-

A_72DqAVfAJYua1x71NUhJdttTLUfEh1ObVoiJqOi_N0FRmK99dTpimI6mk3q4wMlI3byIP0NzIFS1XpEUdUOtmpfg

-NKHkge9czt-GlQGYYdbeuobAX6GgORQn8D_bOAw91BrA3FuSjBwKr9ERR52QgKkRJxXhactMvVUvXg==

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)
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#15 REPROCELL、iPSC製造のスケーリングに関する記事
を公開：細胞株開発から臨床生産までの課題と戦略を解説

概要

REPROCELL社は、iPS細胞由来治療薬の商業化に向けた重要な側面である「iPSC製造の
スケーリング：細胞株開発から臨床生産まで」に関する記事を公開しました。この記
事は、iPSC由来治療薬の臨床使用に向けた製造における、特に細胞株開発から臨床生

産への移行段階で直面する課題と、それらを克服するための戦略に焦点を当てていま
す。細胞治療薬の品質と供給量を確保するための製造プロセス最適化の重要性が強調
されており、産業界におけるiPSC技術の実用化に向けた知見を提供しています。この

情報は、研究者、エンジニア、投資家がiPSC治療薬の市場導入におけるボトルネック
と解決策を理解する上で重要です。

公開日 2026年08月27日  REPROCELL  日本



詳細

主要成果

REPROCELL社は、「iPSC製造のスケーリング：細胞株開発から臨床生産まで」と題する
記事を公開し、iPS細胞（iPSC）由来治療薬を臨床応用するために不可欠な製造プロセ
スの最適化に焦点を当てました。この記事は、細胞株の開発段階から、実際に患者へ投
与される治療薬としての臨床生産に至るまでの、多岐にわたる課題と、それらを解決す
るための戦略について深く掘り下げています。特に、高品質なiPSCを大規模かつコスト
効率よく製造する技術が、iPSC治療薬の商業的成功の鍵であることが強調されていま
す。

技術・臨床詳細

記事では、iPSC製造における主要な課題として、まず細胞株の選択と樹立が挙げられて
います。治療薬としてのiPSCは、遺伝的安定性、安全性（腫瘍形成能の排除）、そして
高い分化能を持つことが必須です。次に、これらの厳選された細胞株を、GMP（Good

Manufacturing Practice）基準に準拠したクリーンルーム環境で、一貫した品質を保ちな
がら大量に培養する技術が重要となります。これには、無血清培地の開発、培地交換の
自動化、そして細胞の増殖状態をリアルタイムでモニタリングするバイオリアクターシ
ステムの導入などが含まれます。また、iPSCを目的とする特定の細胞（例：心筋細胞、
神経細胞、免疫細胞など）に効率的かつ安全に分化させるためのプロトコル確立も、ス
ケーリングの重要な側面です。臨床生産においては、ロットごとの品質管理、細胞の凍
結保存と輸送、そして最終製品の安全性（微生物汚染、残存DNA、未分化iPSCの混入な
どのリスク評価）が厳しく求められます。REPROCELL社は、これらの複雑なプロセスに
おいて、独自の技術とノウハウを提供し、製薬企業や研究機関がiPSC由来治療薬を円滑
に臨床開発へと進めるための支援を行っています。



背景・業界文脈

iPS細胞技術は、2006年の発見以来、再生医療分野に革命をもたらす可能性を秘めた技
術として大きな注目を集めています。iPSCは、理論上、体内のあらゆる細胞に分化する
能力を持ち、自己複製も可能であるため、細胞ソースとしての無限の可能性を提供しま
す。しかし、この革新的な技術を実際の治療薬として患者に届けるためには、研究室規
模の製造から、臨床および商業規模での大規模生産へと移行する際の、様々な技術的、
規制的、そして経済的障壁を克服する必要があります。特に、製品の均一性、品質、安
全性、そしてコストの最適化は、iPSC治療薬が広く普及するための主要なボトルネック
となっています。各国の規制当局（FDA、PMDAなど）も、iPSC由来製品の特殊性を考
慮したガイドラインを策定しており、製造プロセス全体の厳格な管理が不可欠です。
REPROCELL社のような企業が提供する製造および品質管理に関する知見は、業界全体の
発展に貢献するものです。

今後の展望

REPROCELL社によるiPSC製造のスケーリングに関する記事は、iPSC由来治療薬が研究段
階から実用化段階へと移行する上で直面する現実的な課題と、それに対する具体的な解
決策を提示しています。今後、iPSC治療薬が多様な疾患（心不全、パーキンソン病、網
膜疾患など）に対して臨床応用されるためには、製造技術のさらなる革新と、国際的な
品質管理基準の統一が不可欠です。バイオリアクターの大型化、AIを活用した品質管
理、細胞分化誘導プロトコルの自動化など、先端技術の導入が製造プロセスの効率化と
コスト削減に寄与すると期待されます。REPROCELL社は、このような技術開発を通じ
て、iPSC由来治療薬の商業化を加速させ、より多くの患者に高品質な細胞治療薬を安定
的に提供することを目指しています。この分野への投資は継続的に行われ、製造技術の
進展が、最終的な治療薬の価格とアクセス可能性に大きな影響を与えることになるでし
ょう。

元記事: https://www.reprocell.com/

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.reprocell.com/


#16 中国がClaudin 18.2陽性胃がん向けCAR T細胞療法
「satri-cel」を世界初承認

概要

中国国家薬品監督管理局が、Claudin 18.2陽性、HER2陰性の進行性胃がんまたは胃食
道接合部がんを対象としたCAR T細胞療法「satricabtagene autoleucel (satri-cel)」を承
認した。これは固形がんに対する初のCAR T細胞療法となる。第II相臨床試験におい

て、satri-celは無増悪生存期間と全生存期間の有意な改善を示し、固形腫瘍治療におけ
る新たな道を開いた。この承認は、CAR T細胞療法の適応が血液がんから固形がんへと
拡大する画期的な一歩であり、がん治療戦略に大きな影響を与える。

公開日 2026年09月01日  PubMed  中国



詳細

主要成果: 固形がんに対する初のCAR T細胞療法承認

中国国家薬品監督管理局（NMPA）は、Claudin 18.2陽性、HER2陰性の進行性または転
移性胃がんおよび胃食道接合部がん患者を対象としたCAR T細胞療法「satricabtagene
autoleucel（satri-cel）」を承認しました。これは、血液がん治療で先行してきたCAR T

細胞療法が、治療が困難とされる固形腫瘍に対して世界で初めて承認された画期的な出
来事です。

臨床詳細: 無増悪生存期間と全生存期間の改善

satri-celの承認は、主要な第II相臨床試験の結果に基づいています。この試験では、既存
治療で進行が認められたClaudin 18.2陽性胃がん患者において、satri-celが有意な無増悪
生存期間（PFS）および全生存期間（OS）の改善を示しました。具体的な奏効率や生存
期間中央値は非公開ですが、この結果は固形がんにおけるCAR T細胞療法の有効性を明
確に示唆するものです。安全性プロファイルも管理可能であり、重篤なサイトカイン放
出症候群（CRS）や神経毒性イベントは報告されていますが、既存のCAR T療法と同様
の範囲内であったとされています。

背景・業界文脈: 固形がん治療の新たな夜明け

CAR T細胞療法は、CD19やBCMAを標的とする血液がん治療において既に目覚ましい成
功を収めていますが、固形がんは複雑な微小環境、標的抗原の不均一性、およびCAR T

細胞の浸潤・持続性の課題により、これまで治療が困難でした。Claudin 18.2は胃がん
患者の約30%〜50%に発現する有望な固形がん標的であり、satri-celはこの標的を特異
的に認識・攻撃することで、これらの課題の一部を克服しました。今回の承認は、固形
がんに対するCAR T細胞療法の開発競争を激化させ、新たな治療戦略の探求を加速させ
るでしょう。



今後の展望: 適応拡大と技術革新

この承認は、胃がん患者にとって新たな治療選択肢を提供するだけでなく、他の
Claudin 18.2陽性固形がん（例えば膵臓がんなど）への適応拡大の可能性を示唆してい
ます。今後の研究では、固形がんにおけるCAR T細胞の有効性をさらに向上させるため
の併用療法、改善されたCAR T細胞設計、およびより強固な細胞製造プロセスの開発が
焦点となるでしょう。この成功は、世界の細胞治療業界全体に大きな影響を与え、固形
がん治療におけるパラダイムシフトの始まりを告げるものです。

元記事: https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42478469/

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/42478469/


#17 Northway Biotech、バルト諸国初の6100万ユーロ規
模細胞療法CDMO施設をヴィリニュスに開設

概要

Northway Biotechは、リトアニアのヴィリニュスに6100万ユーロ（約95億円）を投
じ、バルト諸国で初の細胞療法および個別化医療専門のCDMO（開発製造受託機関）
施設を開設した。3,500平方メートルのこの新施設には、自家および同種細胞療法、個

別化治療ワクチン、再生医療製品、3Dヒト組織技術の開発と製造を可能にする最大20

の独立したcGMP製造ラインが備わっている。この大規模な拡張は、高度な治療法の製
造能力を劇的に向上させ、欧州における再生医療サプライチェーンの重要なハブとな

ることが期待される。CDMO能力の強化は、新規細胞・遺伝子治療薬の迅速な臨床開
発と商業化を支援し、医薬品エコシステム全体に貢献する。

公開日 2026年09月03日  PR Newswire  リトアニア



詳細

主要成果: バルト諸国初の細胞療法・個別化医療CDMO施設が稼働開始

Northway Biotechは、リトアニアの首都ヴィリニュスに、バルト諸国で初となる大規模
な細胞療法および個別化医療専門の開発製造受託機関（CDMO）施設を6100万ユーロ
（約95億円）を投じて開設しました。この施設は、先進的な細胞・遺伝子治療製品の製
造能力を大幅に強化し、欧州全体のバイオ医薬品サプライチェーンにおいて重要な役割
を担うことになります。

技術・製造詳細: 最大20のcGMP製造ラインと多岐にわたるサポート

新設された3,500平方メートルの施設には、最大20の独立したcGMP（Current Good

Manufacturing Practice）製造ラインが備わっています。これにより、自家および同種細
胞療法、個別化治療ワクチン、再生医療製品、さらには3Dヒト組織技術の開発と製造と
いった幅広いニーズに対応可能です。Northway Biotechは、細胞株開発、プロセス開
発、分析法開発、原料調達、治験薬製造、そして商業生産に至るまで、細胞・遺伝子治
療製品のライフサイクル全体をサポートするエンドツーエンドのサービスを提供しま
す。このような統合された能力は、特に新規の治療法が直面する製造の複雑性を軽減
し、市場投入までの時間を短縮する上で極めて重要です。

背景・業界文脈: 欧州におけるATMP製造能力の拡充

細胞・遺伝子治療薬（ATMP: Advanced Therapy Medicinal Products）市場は急速に成長
しており、それに伴い高品質なcGMP製造施設の需要が世界的に高まっています。特に
欧州では、ATMPの開発が活発化しているにもかかわらず、製造能力がボトルネックと
なるケースが少なくありません。Northway Biotechのこの大規模投資は、この製造能力
不足を解消し、欧州内外のバイオテクノロジー企業が臨床開発を進め、最終的に患者に
製品を届ける上で不可欠なインフラを提供します。これは、地域経済の活性化にも寄与
するだけでなく、世界的な再生医療の進展を加速させるでしょう。



今後の展望: 再生医療産業の成長を牽引

この最先端のCDMO施設は、リトアニアを欧州の再生医療ハブの一つとして位置づけ、
同地域の研究開発エコシステムをさらに活性化させることが期待されます。Northway

Biotechは、高度な治療法製造におけるリーダーシップを強化し、新規治療薬の商業化
を加速することで、アンメットニーズを持つ患者へのアクセスを拡大することを目指し
ます。製造プロセスの最適化とスケールアップは、細胞・遺伝子治療薬のコスト削減と
供給安定化に直結するため、この施設は再生医療産業の持続的な成長を牽引する重要な
要素となるでしょう。

元記事: #

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#18 ノバルティス、治験中のCAR-T療法で死亡例発生によ
り8つの臨床試験を一時停止

概要

ノバルティスは、実験的なCAR-T療法rapcabtagene autoleucel (rap-cel)の8つの臨床試
験を一時停止した。これは、3人の患者が免疫エフェクター細胞関連血球貪食症候群
（IEC-HS）で死亡したためである。同様に、ブリストル・マイヤーズ スクイブも、自

己免疫疾患を対象としたCAR-T療法zolacabtagene autoleucel (zola-cel)の治験登録を停
止している。これらの決定は、CAR-T療法の安全性プロファイル、特に迅速製造プラ
ットフォームが原因である可能性について、業界全体で深刻な懸念を提起している。

公開日 2026年09月01日  pharmaphorum  アメリカ



詳細

主要成果: ノバルティス、CAR-T療法rap-celの臨床試験を患者死亡で一時停止

ノバルティスは、実験的なCAR-T細胞療法rapcabtagene autoleucel (rap-cel)の8つの臨床
試験を一時的に停止しました。この決定は、3人の患者が重篤な生命を脅かす免疫エフ
ェクター細胞関連血球貪食症候群（IEC-HS）で死亡したことを受けてのものです。これ
はCAR-T療法、特に自己免疫疾患への適用における安全性プロファイルに対する新たな
懸念を提起しています。

臨床詳細: 重篤な有害事象と製造プラットフォームの関連性

死亡例の原因となったIEC-HSは、制御不能な免疫細胞の活性化によって引き起こされる
重篤な炎症性疾患であり、CAR-T細胞療法に特有の副作用の一つです。この事態は、
rap-celの安全性データ、特に急速な細胞製造を可能にするプラットフォームの使用との
関連性について、規制当局や業界の綿密な調査を促しています。ノバルティスは現在、
これらの事象の原因を特定し、試験再開の可否を判断するために包括的な調査を進めて
います。

背景・業界文脈: 自己免疫CAR-Tの課題が浮上

CAR-T細胞療法は血液がん治療で革新的な成功を収めていますが、自己免疫疾患への応
用はまだ初期段階であり、予期せぬ安全性課題が浮上することがあります。同時期にブ
リストル・マイヤーズ スクイブ（BMS）も、自己免疫疾患を対象としたCAR-T療法
zolacabtagene autoleucel (zola-cel)の治験登録を自主的に停止しており、業界全体で自
己免疫CAR-T療法の安全性プロファイル、特に「迅速製造」や「短期間製造」といっ
た、細胞の表現型や機能に影響を与えうる製造プロセスが関与している可能性が指摘さ
れています。



今後の展望: 安全性強化と製造プロセスの見直し

これらの試験一時停止は、自己免疫疾患向けCAR-T療法の開発において、安全性データ
のより厳格な評価とリスク管理戦略の改善が不可欠であることを示しています。今後、
ノバルティスおよびBMSは、副作用の発現メカニズムを解明し、細胞デザイン、前処置
レジメン、および製造プロセスの調整を通じて安全性を高める方策を検討するでしょ
う。これらの教訓は、将来の細胞治療薬開発における安全性と有効性のバランスを確立
するための貴重な情報源となることが期待されます。

元記事: #

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#19 Precision BioSciences、DMD向けARCUSヌクレアー
ゼ遺伝子編集療法PBGENE-DMDの臨床試験を開始

概要

Precision BioSciencesは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）を対象とした遺伝
子編集療法PBGENE-DMDの第1/2相臨床試験で最初の患者に投与した。この治療法
は、ARCUSヌクレアーゼを用いてジストロフィン遺伝子のエクソン45-55を切除し、ほ

ぼ全長ジストロフィンタンパク質の回復を目指す。従来のCRISPRとは異なる独自技術
ARCUSの臨床段階への移行は、遺伝子編集治療の多様性を示すものだ。このアプロー
チは、DMD患者に効果的な治療法を提供する可能性があり、重篤な遺伝性疾患に対す

る新たな治療選択肢として注目される。

公開日 2026年08月28日  CRISPR Medicine News  アメリカ



詳細

主要成果: Precision BioSciencesがDMD治療へARCUS遺伝子編集の臨床試験を開始

Precision BioSciencesは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）を対象とした新規
遺伝子編集療法PBGENE-DMDの第1/2相臨床試験で、最初の患者への投与を開始しまし
た。この治療法は、同社独自のARCUSヌクレアーゼ技術を活用し、DMDの主要な原因
であるジストロフィン遺伝子の特定のエクソンを編集することで、遺伝子の機能を回復
させることを目指します。

技術・臨床詳細: エクソン45-55切除によるほぼ全長ジストロフィン回復

PBGENE-DMDは、2つのARCUSヌクレアーゼを用いて、ジストロフィン遺伝子のエクソ
ン45-55を特異的に切除する遺伝子編集戦略を採用しています。DMD患者の約8%がこの
エクソン45-55の欠損によって引き起こされる病態であり、この編集により欠損をスキ
ップすることで、機能的な（ほぼ全長に近い）ジストロフィンタンパク質の産生を回復
させることを期待されています。この技術はアデノ随伴ウイルス（AAV）を介して標的
細胞に送達され、in vivoで遺伝子編集を行います。第1/2相試験では、安全性、忍容
性、および有効性の初期指標が評価される予定です。

背景・業界文脈: 遺伝子編集技術の多様化とDMD治療の進展

DMDは進行性の筋力低下を特徴とする重篤な遺伝性疾患であり、アンメットニーズが
高い分野です。CRISPR-Cas9システムが遺伝子編集の中心的な技術として注目される
中、Precision BioSciencesのARCUSヌクレアーゼは、独自の特性を持つ代替技術として
進展を見せています。ARCUSは小型で特異性が高く、オフターゲット効果のリスクが低
いとされており、in vivo遺伝子編集において新たな選択肢を提供します。この臨床試験
の開始は、DMD患者に対する治療選択肢を多様化し、遺伝子治療分野全体の技術革新
を加速させるものです。



今後の展望: DMD患者の生活の質向上への期待

PBGENE-DMDの臨床試験の成功は、DMD患者の筋機能と生活の質を向上させる画期的
な治療法となる可能性があります。in vivoでの遺伝子編集は、一度の治療で持続的な効
果を期待できるため、患者の負担を大幅に軽減できる可能性があります。今後の臨床デ
ータは、ARCUS技術の安全性と有効性を確立し、DMDだけでなく他の遺伝性疾患への
応用可能性を広げる上で重要な情報を提供するでしょう。この技術がDMDコミュニテ
ィに大きな希望をもたらすことが期待されます。

元記事: #

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#20 ノートルダム大学、機械学習統合ハイブリッド3Dプ
リンティングで毛細血管スケール構造を生成

概要

ノートルダム大学の研究チームは、機械学習を統合したハイブリッド3Dプリンティン
グ技術を開発し、毛細血管スケールの微細な血管構造の生成に成功した。この新アプ
ローチは、1、2、3次元の安定した血管構造を生きた細胞でライニングできることを実

証している。このブレークスルーは、再生医療や臓器工学における治療薬スクリーニ
ング、および臓器チップモデル開発に有望な道を開く。微細な血管網の再現は、より
機能的な人工臓器や組織の構築に不可欠であり、将来的な治療法開発の加速に貢献す

るだろう。

公開日 2026年08月27日  RegMedNet  アメリカ



詳細

主要成果: 機械学習統合3Dプリンティングで毛細血管スケールの血管構造を生成

ノートルダム大学の研究チームは、機械学習を統合した革新的なハイブリッド3Dプリン
ティング技術を開発し、毛細血管スケールの微細な血管構造の作成に成功しました。こ
のブレークスルーは、組織工学および再生医療分野における機能的な組織や臓器の構築
に向けた大きな一歩となります。

技術・臨床詳細: 安定した多次元血管構造を細胞でライニング

この新しいアプローチは、複雑な1次元、2次元、および3次元の安定した血管構造を生
成し、これらの構造が生きた細胞で適切にライニングされることを実証しました。従来
の3Dバイオプリンティング技術は、より大型の血管構造や単純な組織の作成には成功し
ていましたが、毛細血管のような極めて微細で複雑なネットワークを忠実に再現するこ
とは困難でした。機械学習アルゴリズムを導入することで、プリンティングの精度、解
像度、および再現性が大幅に向上し、生体適合性のあるバイオインクと組み合わせるこ
とで、生体内の微小環境をより正確に模倣できるようになりました。これにより、細胞
の生存率と機能性が高まり、よりリアルな組織モデルの作成が可能になります。

背景・業界文脈: 臓器工学と再生医療のボトルネック解消へ

血管化は、組織工学や再生医療における最大の課題の一つです。大型の人工組織や臓器
を構築しても、適切な栄養供給と老廃物除去のための血管ネットワークがなければ、細
胞は壊死してしまいます。これまでの研究では、外部から血管を供給する方法や、ある
程度の大きさの血管を直接プリンティングする方法が試みられてきましたが、生体内の
毛細血管網の密度と複雑さを再現することはできていませんでした。ノートルダム大学
の研究は、この長年のボトルネックを解消し、より大きく、より機能的な生体組織や臓
器の生成に不可欠な基盤を提供します。



今後の展望: 治療薬発見と臓器チップモデルへの応用

この技術は、治療薬の発見プロセスを加速させる「臓器チップ」モデルの開発に有望な
道を拓きます。疾患モデルとして機能的な血管化組織を使用することで、薬物の有効性
と毒性をより正確に評価できるようになります。さらに、将来的には、患者固有の組織
や臓器をin vitroで構築し、最終的には移植可能な人工臓器の開発へと繋がる可能性があ
ります。これにより、再生医療は新たな段階に進み、臓器不足問題への対処や、個別化
医療の実現に大きく貢献することが期待されます。

元記事: https://www.regmednet.com/3d-printing-at-capillary-scale-using-a-hybrid-approach/

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.regmednet.com/3d-printing-at-capillary-scale-using-a-hybrid-approach/


#21 REPROCELL、FDA/EMA/PMDA準拠のiPSC製造プラ
ットフォームで臨床生産を加速

概要

REPROCELLは、iPSC治療薬の臨床開発および商業化を支援するため、堅牢なiPSC製造
スケールアップ戦略を発表した。同社のStemRNA™臨床iPSCプラットフォームは、
FDA、EMA、PMDAの規制要件に適合した臨床承認済みのドナー材料と無足跡mRNAリ

プログラミング技術を提供する。また、StemEdit遺伝子編集プラットフォームはAIを
活用した遺伝子編集技術を統合し、低免疫iPSC細胞株の作成を含むカスタム遺伝子編
集を可能にする。これにより、同社はiPSC治療薬開発のボトルネックである品質、ス

ケーラビリティ、免疫原性の課題解決に貢献し、広範な疾患へのアクセス向上を目指
す。

公開日 2026年08月27日  REPROCELL  日本



詳細

主要成果: REPROCELLがiPSC製造の臨床スケールアップ戦略を発表、低免疫iPSCも
提供

REPROCELLは、 iPSC（人工多能性幹細胞）治療薬の商業化を加速するため、FDA、
EMA、PMDAといった主要な規制当局の要件に準拠したiPSC製造スケールアップ戦略を
発表しました。同社は、臨床承認済みのドナー材料と無足跡mRNAリプログラミング技
術を活用したStemRNA™臨床iPSCプラットフォームを提供し、さらにAI設計の遺伝子編
集を統合したStemEditプラットフォームにより、低免疫iPSC細胞株を含むカスタム遺伝
子編集にも対応します。

技術・製造詳細: 無足跡mRNAリプログラミングとAI遺伝子編集

REPROCELLのStemRNA™臨床iPSCプラットフォームは、ウイルスフリーでゲノムに痕跡
を残さない（footprint-free）mRNAリプログラミング技術を採用しており、治療用途に
おけるiPSCの安全性を高めます。このプラットフォームは、臨床承認されたドナーから
採取された細胞を用いてiPSCを生成し、厳格な品質管理下で製造されます。また、
StemEdit遺伝子編集プラットフォームは、AIを活用して高効率かつ高精度な遺伝子編集
を実現し、特に、免疫拒絶反応のリスクを低減する「低免疫iPSC細胞株」の作製を可能
にします。HLA（ヒト主要組織適合性複合体）遺伝子の改変やCD47遺伝子の発現調整
を通じて、同種移植における免疫原性を最小限に抑えることで、ユニバーサルな「オフ
ザシェルフ（既製）」iPSC製品の実現を目指しています。

背景・業界文脈: iPSC治療薬の商業化に向けた製造課題の克服

iPSC治療薬の臨床応用が進む中で、品質の一貫性、製造コスト、そして免疫拒絶反応は
主要な商業化課題として認識されています。REPROCELLの戦略は、これらの課題に直接
的に対処するものです。規制当局の厳しい基準に適合した臨床グレードiPSCの安定供給
は、製薬企業や研究機関が治験を進める上で不可欠です。また、低免疫iPSC細胞株は、
患者ごとにiPSCを樹立する必要がある自家治療に比べて、製造の効率化とコスト削減、
そしてより迅速な患者への供給を可能にし、同種iPSC治療薬の普及を大きく促進しま
す。



今後の展望: 再生医療のアクセシビリティ向上

REPROCELLの統合されたiPSC製造プラットフォームは、再生医療製品の開発サイクルを
短縮し、製造コストを削減することで、iPSC治療薬のアクセシビリティを大幅に向上さ
せる可能性があります。特に、低免疫iPSCは、多様な疾患に対する同種細胞治療の可能
性を広げ、将来的に臓器や組織の再生医療における標準的な治療法となる道を開くかも
しれません。同社の取り組みは、iPSC技術が研究段階から産業化段階へと移行する上で
不可欠な、製造インフラと技術革新をリードするものです。

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

clinical-production

収集日: 2026年09月04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


#22 パナソニックと京大CiRA財団、iPS細胞の全自動確立
システムを開発し再生医療の普及を加速

概要

パナソニックホールディングスと京都大学iPS細胞研究所(CiRA)財団は、個々の患者の
血液からiPS細胞を自動で確立する画期的なシステムを開発した。この「自動iPSC確立
システム」は、高品質なiPS細胞の安定した供給を保証しつつ、製造コストと作業負荷

を大幅に削減することを目指す。本技術は、脊髄損傷治療におけるiPS細胞治療の成功
事例を基盤とし、再生医療の商業化と普及における製造プロセスの自動化と標準化の
重要性を強調している。この自動化は、再生医療をより多くの患者に届けるための重

要なステップとなる。

公開日 2026年09月04日  Panasonic Holdings (Facebook post)  日本



詳細

主要成果: パナソニックと京大CiRA財団、iPS細胞自動確立システムを開発

パナソニックホールディングスと京都大学iPS細胞研究所（CiRA）財団は共同で、個々
の患者の血液から高品質なiPS細胞を自動で樹立するシステムを開発しました。この
「自動iPSC確立システム」は、再生医療におけるiPS細胞の製造プロセスを標準化・効
率化し、再現性と品質の一貫性を確保しながら、関連するコストと作業負荷を大幅に削
減することを目指しています。

技術・製造詳細: 高度な自動化で品質と効率を両立

この自動システムは、血液サンプルからの細胞分離、リプログラミング、iPS細胞クロ
ーンの選択・培養といった一連の複雑な工程を、最小限の人的介入で実行します。従来
のiPS細胞樹立プロセスは高度な専門知識と熟練した技術を要し、時間とコストがかか
るボトルネックとなっていました。パナソニックが培ってきた自動化技術と、CiRA財団
のiPS細胞に関する深い知見が融合することで、高精度なロボットアームとAIを用いた画
像解析により、細胞の品質をリアルタイムで監視し、最適な培養条件を維持することが
可能になります。これにより、人為的エラーのリスクを低減し、ロット間の品質ばらつ
きを最小限に抑え、再生医療製品として不可欠な安定供給体制の構築に寄与します。

背景・業界文脈: 再生医療の商業化と製造課題

再生医療、特にiPS細胞を用いた治療は、脊髄損傷など重篤な疾患に対する臨床応用で
有望な結果を示していますが、その商業化には製造プロセスのスケールアップとコスト
削減が不可欠です。多くの再生医療製品は「リビングドラッグ」であり、製造の複雑
性、個別化されたプロセス、そして品質管理が大きな課題となっています。この自動確
立システムは、これらの課題に対する直接的なソリューションを提供し、iPS細胞治療
の普及を阻む高コストの障壁を取り除くことで、より多くの患者に治療法を届ける道を
開きます。



今後の展望: 再生医療の標準化と世界展開

この自動iPSC確立システムの開発は、日本の再生医療研究の最前線にあるCiRA財団と、
製造技術に長けたパナソニックという異分野の連携によって実現しました。今後は、こ
の技術が日本の再生医療製品の製造標準となり、さらに世界中の再生医療開発を加速さ
せる可能性を秘めています。製造プロセスの自動化と標準化は、将来的には「iPS細胞
バンク」からの既製細胞製品供給を補完し、患者固有のニーズに対応した個別化再生医
療を大規模に展開するための基盤となるでしょう。これにより、脊髄損傷だけでなく、
様々な疾患に対するiPS細胞治療のアクセシビリティと経済性が向上し、社会実装が加
速することが期待されます。

元記事: #

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)



#23 Fate Therapeutics、2026年カンター会議でiPSC由来
免疫細胞療法戦略を発表

概要

Fate Therapeuticsは、2026年カンターグローバルヘルスケアカンファレンスで炉辺談
話に参加することを発表した。同社は、独自のiPSC製品プラットフォームを基盤に、
多重遺伝子操作iPSCラインの作成、既製iPSC由来細胞製品の製造、臨床開発において

業界をリードしている。パイプラインには、がんおよび自己免疫疾患を対象とした
iPSC由来T細胞およびNK細胞製品候補が含まれており、幅広い疾患領域への展開を示
唆している。この会議参加は、同社の革新的なプラットフォームと戦略を投資家や業

界関係者にアピールする機会となる。

公開日 2026年09月03日  GlobeNewswire  アメリカ



詳細

主要成果: Fate Therapeuticsがカンター会議でiPSC由来免疫細胞療法のリーダーシ
ップを強調

Fate Therapeuticsは、2026年カンターグローバルヘルスケアカンファレンスでの炉辺談
話への参加を発表しました。同社は、独自のiPSC（人工多能性幹細胞）製品プラットフ
ォームを基盤に、多重遺伝子操作iPSCラインの作成、既製iPSC由来細胞製品の製造、お
よび臨床開発において業界の主導的な地位を確立していることを強調しました。

戦略的詳細: がんおよび自己免疫疾患をターゲットとしたiPSCパイプライン

Fate Therapeuticsのパイプラインは、がん患者および自己免疫疾患患者を対象とした
iPSC由来T細胞およびNK細胞製品候補を含んでいます。同社は、遺伝子編集技術を駆使
して免疫応答を強化し、がん細胞を効率的に標的とするCAR T細胞や、自然免疫を担う
NK細胞の開発を進めています。特に、既製の細胞製品（off-the-shelf products）の開発
に注力することで、患者ごとに細胞を製造する自家療法と比較して、製造コストの削
減、迅速な供給、品質の一貫性といった商業的利点を目指しています。カンファレンス
では、これらの製品候補の臨床開発状況と、iPSCプラットフォームの技術的優位性が説
明される予定です。

背景・業界文脈: iPSC技術の進展と商業化の加速

iPSC技術は、無限の供給源と遺伝子操作の容易さから、次世代細胞治療薬の基盤として
期待されています。Fate Therapeuticsは、この技術をがん治療と自己免疫疾患治療の両
方に応用することで、広範なアンメットニーズに対応しようとしています。製薬業界で
は、細胞・遺伝子治療製品の製造能力と効率性が重要な競争優位性となっており、同社
のiPSC製品プラットフォームは、その競争力を支える中核技術です。投資家会議への参
加は、同社の技術的・戦略的リーダーシップを強調し、市場からの関心と投資を喚起す
る重要な機会となります。



今後の展望: 治療領域の拡大と市場成長

Fate Therapeuticsの戦略は、iPSC由来細胞療法が持つ多用途性と商業的実現可能性を明
確に示しています。がんおよび自己免疫疾患という二つの巨大な市場セグメントにおけ
るパイプラインの進展は、同社の成長ドライバーとなるでしょう。カンファレンスでの
発表は、新たな提携や資金調達の機会を生み出し、iPSC技術を基盤とした細胞治療薬の
広範な普及を加速させる可能性があります。今後、臨床試験の進捗と共に、iPSC由来免
疫細胞療法がこれらの疾患分野で標準治療の一つとして確立されるかどうかが注目され
ます。

元記事: https://www.globenewswire.com/news-release/2026/09/03/3355770/0/en/fate-therapeutics-to-

participate-in-fireside-chat-at-the-2026-annual-cantor-global-healthcare-conference.html

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.globenewswire.com/news-release/2026/09/03/3355770/0/en/fate-therapeutics-to-participate-in-fireside-chat-at-the-2026-annual-cantor-global-healthcare-conference.html
https://www.globenewswire.com/news-release/2026/09/03/3355770/0/en/fate-therapeutics-to-participate-in-fireside-chat-at-the-2026-annual-cantor-global-healthcare-conference.html


#24 T-MAXIMUM、同種CAR-T療法MT027が再発性膠芽
腫でFDA迅速承認指定を獲得

概要

T-MAXIMUM PHARMACEUTICALは、B7-H3標的同種CAR-T細胞療法MT027が、再発性
膠芽腫の治療薬として米国FDAから迅速承認指定（Fast Track Designation: FTD）を受
けたと発表した。MT027は既に再発性高悪性度神経膠腫のオーファンドラッグ指定

と、再発性膠芽腫での第II相臨床試験実施承認を取得している。このFTDは、MT027の
脳内固形がん治療におけるグローバル開発を加速させ、アンメットニーズの高い患者
への早期アクセスを可能にする重要なマイルストーンとなる。同種CAR-Tは自家CAR-T

と比較して製造の利便性と迅速な患者供給が可能であり、その進展が注目される。

公開日 2026年08月31日  PR Newswire  アメリカ



詳細

主要成果: T-MAXIMUMの同種CAR-T療法MT027が再発性膠芽腫でFDA迅速承認指
定を獲得

T-MAXIMUM PHARMACEUTICALは、B7-H3標的同種CAR T細胞療法MT027が、再発性膠
芽腫の治療薬として米国食品医薬品局（ FDA）から迅速承認指定（ Fast Track

Designation: FTD）を受けたことを発表しました。この指定は、重篤な疾患に対する革
新的な治療薬の開発と審査を加速させるためのものです。

技術・臨床詳細: 脳内固形がんを標的とした同種CAR-Tの進展

MT027は、脳内固形がんで広く発現する腫瘍関連抗原であるB7-H3を標的とする同種
（allogeneic）CAR T細胞療法です。同種CAR T細胞療法は、患者自身の細胞を用いる自
家療法とは異なり、健康なドナーから採取した細胞を事前に製造・保管できるため、
「オフザシェルフ（既製）」での提供が可能であり、製造の複雑性低減と患者への迅速
な供給という大きな利点があります。MT027は以前に再発性高悪性度神経膠腫のオーフ
ァンドラッグ指定を受け、再発性膠芽腫における第II相臨床試験の実施も承認されてい
ます。FTDの付与により、開発プロセスが加速され、アンメットニーズの高い膠芽腫患
者への早期アクセスが期待されます。

背景・業界文脈: 膠芽腫治療のブレークスルーへの期待

膠芽腫は、最も悪性度の高い脳腫瘍の一つであり、既存の治療法では予後が非常に不良
で、新たな治療選択肢が強く求められています。特に脳腫瘍では、血液脳関門がCAR T

細胞の浸潤を阻害するなど、治療が困難な課題が多く存在します。MT027がB7-H3を標
的とし、かつ同種CAR T細胞として開発されていることは、これらの課題を克服する可
能性を秘めています。FDAのFTDは、この治療法が未だ満たされていない医療ニーズに
対応し、大きな臨床的利益をもたらす可能性があると判断されたことを意味します。



今後の展望: グローバル開発の加速と市場投入

迅速承認指定の獲得は、MT027のグローバルな臨床開発を大きく加速させるでしょう。
FDAとの緊密な連携が可能となり、迅速なデータ収集と審査プロセスが期待されます。
今後、MT027の臨床試験の進捗とデータ公表が注目されます。成功すれば、同種CAR T

細胞療法が脳内固形がんの治療に革命をもたらし、膠芽腫患者の予後を改善する画期的
な治療薬として市場に投入される可能性があります。これは、細胞治療薬が固形がん、
特に脳腫瘍という困難な領域で新たな治療パラダイムを確立する重要な一歩となりま
す。

元記事: https://www.prnewswire.com/news-releases/t-maximum-b7-h3-targeted-allogeneic-car-t-

therapy-mt027-receives-fda-fast-track-designation-accelerating-global-development-for-intracranial-

solid-tumors-302862435.html

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.prnewswire.com/news-releases/t-maximum-b7-h3-targeted-allogeneic-car-t-therapy-mt027-receives-fda-fast-track-designation-accelerating-global-development-for-intracranial-solid-tumors-302862435.html
https://www.prnewswire.com/news-releases/t-maximum-b7-h3-targeted-allogeneic-car-t-therapy-mt027-receives-fda-fast-track-designation-accelerating-global-development-for-intracranial-solid-tumors-302862435.html
https://www.prnewswire.com/news-releases/t-maximum-b7-h3-targeted-allogeneic-car-t-therapy-mt027-receives-fda-fast-track-designation-accelerating-global-development-for-intracranial-solid-tumors-302862435.html


#25 TScan Therapeutics、従業員の75%を削減しin vivo
TCR-T療法による固形腫瘍治療へ戦略転換

概要

TScan Therapeuticsは、固形腫瘍を対象としたin vivo遺伝子操作TCR-T療法への戦略的
なピボットを発表し、これに伴い従業員の約75%を削減する。同社は第3相試験および
自己免疫プログラムを一時停止する。この戦略転換は、従来の自家細胞療法の製造コ

スト、複雑さ、患者への製品供給遅延といった課題をin vivoアプローチが解決できる
との信念に基づく。TScanは、このアプローチが固形腫瘍治療における新たなパラダイ
ムを確立し、より広範な患者群へのアクセスを可能にすると期待している。

公開日 2026年09月03日  BioPharm International  アメリカ



詳細

主要成果: TScan Therapeutics、in vivo TCR-T療法に集中するため従業員の75%を
削減

TScan Therapeuticsは、固形腫瘍を対象としたin vivo遺伝子操作TCR（T細胞受容体）-T

細胞療法への戦略的転換を発表し、これに伴い全従業員の約75%を削減する大規模な組
織再編を実施します。同社は、既存の第3相試験および自己免疫プログラムを一時停止
し、資源を新たな優先分野に集中させる方針です。

技術・臨床詳細: in vivoアプローチによる製造課題の克服

TScan Therapeuticsは、in vivo遺伝子操作アプローチが、従来の自家細胞療法の製造に
おける高コスト、複雑さ、および患者への製品供給遅延といった主要な課題を解決する
と確信しています。in vivo TCR-T療法は、患者の体内で直接T細胞に遺伝子編集を施
し、腫瘍特異的なT細胞受容体を発現させることを目指します。これにより、細胞の採
取、体外での培養、および患者への再輸注といった複雑なプロセスを省略できる可能性
があります。このアプローチは、より広範な固形腫瘍患者群にアクセスできる可能性を
秘め、製造プロセスを簡素化し、治療の迅速化とコスト効率の向上に貢献すると期待さ
れています。

背景・業界文脈: 細胞治療の商業化における製造のボトルネック

細胞治療、特にCAR T細胞療法は、血液がんで大きな成功を収めてきましたが、固形腫
瘍への応用は依然として課題が多く、また製造コストと物流の複雑さが商業化の大きな
障壁となっています。自家細胞療法では、患者ごとに個別の製造が必要であり、これが
高額な治療費と長い製造リードタイムに繋がっています。TScan Therapeuticsの戦略転
換は、このような業界全体の課題に対する革新的な解決策を探る動きの一環であり、in

vivo遺伝子編集技術が細胞治療の新たなフロンティアを開拓する可能性を示唆していま
す。



今後の展望: 固形腫瘍治療のパラダイムシフト

この戦略転換は、TScan Therapeuticsにとって大きなリスクを伴いますが、成功すれば
固形腫瘍治療におけるパラダイムシフトを確立する可能性があります。in vivo TCR-T療
法が安全性と有効性において有望な結果を示せば、従来の細胞治療の限界を打ち破り、
より多くの固形腫瘍患者がアクセス可能な治療法を提供できるでしょう。今後、同社の
in vivoプログラムの臨床開発の進捗と、この大胆な戦略が市場にどのように受け入れら
れるかが注目されます。この方向性は、遺伝子編集技術と細胞治療の融合が、がん治療
の未来をどのように形作るかを示す重要なケーススタディとなるでしょう。

元記事: https://www.biopharminternational.com/view/tscan-therapeutics-cuts-75-of-staff-pivots-to-in-

vivo-tcr-t-for-solid-tumors

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biopharminternational.com/view/tscan-therapeutics-cuts-75-of-staff-pivots-to-in-vivo-tcr-t-for-solid-tumors
https://www.biopharminternational.com/view/tscan-therapeutics-cuts-75-of-staff-pivots-to-in-vivo-tcr-t-for-solid-tumors


#26 3Dバイオプリンティング市場が再生医療とバイオメ
ディカル革新を牽引、AI統合が成長を加速

概要

3Dバイオプリンティング市場は、再生医療およびバイオメディカル分野のイノベーシ
ョンを推進する重要な技術として急速に成長している。この技術は、生きた細胞、生
体材料、特殊なバイオインクを組み合わせて、組織工学、再生医療、製薬研究、個別

化医療に新たなソリューションを提供している。患者固有の医療ソリューションへの
需要増加、組織再生研究の進展、バイオインク開発、AI統合が市場成長の主要因であ
る。この技術は、個別化された治療法の開発を加速し、医薬品スクリーニングや移植

可能な組織の創出に革命をもたらす可能性がある。

公開日 2026年08月28日  The Business Research Company  グローバル



詳細

主要成果: 3Dバイオプリンティング市場が再生医療革新の主要ドライバーに

3Dバイオプリンティング市場は、再生医療とバイオメディカル分野におけるイノベーシ
ョンを推進する重要な技術として急速に台頭しています。この技術は、生きた細胞、生
体材料、および特殊なバイオインクを精密に組み合わせることで、組織工学、再生医
療、製薬研究、および個別化医療に新たなアプローチを提供し、市場の成長を加速させ
ています。

技術・市場詳細: 多様な応用とAI統合による飛躍的進歩

3Dバイオプリンティングは、患者固有の組織や臓器モデル、薬物スクリーニングプラッ
トフォーム、さらには移植可能な組織や臓器の生成に利用されています。市場の成長
は、患者固有の医療ソリューションへの関心の高まり、組織再生研究の進展、高性能バ
イオインクの開発、そして人工知能（AI）の統合によって強力に推進されています。AI
は、バイオプリンティングプロセスの最適化、バイオインクの組成設計、細胞の配置制
御、およびプリントされた組織の機能評価において重要な役割を果たし、精度と効率を
飛躍的に向上させています。特に、複雑な血管構造を持つ組織の再現や、細胞外マトリ
ックスの生体模倣においては、AIの支援が不可欠となっています。

背景・業界文脈: 従来の医療技術の限界と新たな解決策

従来の組織工学や再生医療技術では、複雑な生体組織を精確に再現したり、大規模な組
織を血管化したりすることに限界がありました。また、動物実験の倫理的・科学的課題
や、薬物開発における高コスト・高失敗率も、新たなソリューションを求める要因とな
っています。3Dバイオプリンティングは、これらの課題に対する有望な解決策を提供し
ます。生体適合性のある材料と細胞を層状に積み重ねることで、生体内の微小環境をよ
り忠実に模倣した組織を構築でき、病態メカニズムの解明や新規治療薬の評価に貢献し
ます。



今後の展望: 個別化医療と創薬の未来を形作る

3Dバイオプリンティング市場は今後も力強い成長が予測されており、個別化医療の実現
と創薬プロセスの革新において中心的な役割を果たすでしょう。将来的には、患者のCT

スキャンやMRIデータに基づいて完全にカスタマイズされた臓器や組織をオンデマンド
で生成する能力を持つことが期待されています。また、マルチオミクスデータとAIの組
み合わせにより、より複雑な生体反応を予測できる高精度な疾患モデルが開発され、医
薬品開発の成功率を向上させる可能性があります。この技術の進化は、医療の未来を根
本的に変革する可能性を秘めています。

元記事: https://snehalsadawarte.substack.com/p/3d-bioprinting-market-advancing-regenerative?

r=8w7pgc

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://snehalsadawarte.substack.com/p/3d-bioprinting-market-advancing-regenerative?r=8w7pgc
https://snehalsadawarte.substack.com/p/3d-bioprinting-market-advancing-regenerative?r=8w7pgc


#27 FIRST IN THE BALTICS: NORTHWAY BIOTECH
OPENS €61 MILLION CELL THERAPY AND
PERSONALIZED MEDICINE CDMO IN VILNIUS

概要

Northway Biotechは、リトアニアのヴィリニュスに6,100万ユーロを投じて細胞治療お

よび個別化医療のCDMO施設を開設した。この3,500平方メートルの施設には最大20の
独立したcGMP製造ラインが備えられ、自家および同種細胞療法、個別化治療用ワクチ
ン、再生医療、3Dヒト組織技術の開発と製造をサポートする。既に顧客との契約も締

結しており、バイオロジクスおよび先進治療薬におけるCDMOプラットフォームを大
幅に拡大する。

公開日 2026年09月03日  PR Newswire (Northway Biotech)  リトアニア



詳細

Northway Biotechは、リトアニアの首都ヴィリニュスに、総投資額6,100万ユーロを誇る
最先端の細胞治療および個別化医療CDMO（医薬品受託製造開発機関）施設を正式に開
設しました。この戦略的な動きは、同社の先進治療薬製造能力を大幅に強化するもので
す。

新施設は3,500平方メートルの広さを持ち、最大20の独立したcGMP（医薬品適正製造基
準）製造ラインを備えています。これにより、自家および同種細胞療法、個別化治療用
ワクチン、再生医療、さらに革新的な3Dヒト組織技術の開発と製造を網羅的にサポート
できるようになります。

Northway Biotechは、既に複数の顧客との契約を締結しており、これによりバイオロジ
クスおよび先進治療薬市場におけるCDMOプラットフォームを大きく拡大し、バルト三
国における同分野のリーダーとしての地位を確立しました。この施設は、複雑な細胞治
療薬および遺伝子治療薬の製造ニーズに応えるための重要なインフラとなります。

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

redirect/AUZIYQGIRNNWtBSDiczugMyeeGJctpvX6p1wtr7oUqW0SxZSSZQut-anNx64epdFPqHAWEJ7-

oa84w3h_DLAvhqMdDJMWLdrMFKZVx9XoqopNJd732mwAXoiFdFgeDLY4z4VR9VvM7jwvfbCvSNakdMoNEksV

TPugLqu-

GmAVxWPlg8YErVrb_x82VW6rfSv4etJ_awBLE6dSZtCwXeaA1PT1r4ePNYHbN6KFgg3kWB_Hyg7MtYJPAl3-

RiOx_XcNivyBtbuk3jo3IWxi2U8x2LFLJQbVdoWfPUS_ux_n0g=

収集日: 2026年09月04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/AUZIYQGIRNNWtBSDiczugMyeeGJctpvX6p1wtr7oUqW0SxZSSZQut-anNx64epdFPqHAWEJ7-oa84w3h_DLAvhqMdDJMWLdrMFKZVx9XoqopNJd732mwAXoiFdFgeDLY4z4VR9VvM7jwvfbCvSNakdMoNEksVKkZqMrPzfKMbyrtUfwBjKQlWIHQxajjI4Y8TiWNCkG8pOPTUHv30IbIivHBnVBN-TPugLqu-GmAVxWPlg8YErVrb_x82VW6rfSv4etJ_awBLE6dSZtCwXeaA1PT1r4ePNYHbN6KFgg3kWB_Hyg7MtYJPAl3-RiOx_XcNivyBtbuk3jo3IWxi2U8x2LFLJQbVdoWfPUS_ux_n0g=
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https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGIRNNWtBSDiczugMyeeGJctpvX6p1wtr7oUqW0SxZSSZQut-anNx64epdFPqHAWEJ7-oa84w3h_DLAvhqMdDJMWLdrMFKZVx9XoqopNJd732mwAXoiFdFgeDLY4z4VR9VvM7jwvfbCvSNakdMoNEksVKkZqMrPzfKMbyrtUfwBjKQlWIHQxajjI4Y8TiWNCkG8pOPTUHv30IbIivHBnVBN-TPugLqu-GmAVxWPlg8YErVrb_x82VW6rfSv4etJ_awBLE6dSZtCwXeaA1PT1r4ePNYHbN6KFgg3kWB_Hyg7MtYJPAl3-RiOx_XcNivyBtbuk3jo3IWxi2U8x2LFLJQbVdoWfPUS_ux_n0g=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGIRNNWtBSDiczugMyeeGJctpvX6p1wtr7oUqW0SxZSSZQut-anNx64epdFPqHAWEJ7-oa84w3h_DLAvhqMdDJMWLdrMFKZVx9XoqopNJd732mwAXoiFdFgeDLY4z4VR9VvM7jwvfbCvSNakdMoNEksVKkZqMrPzfKMbyrtUfwBjKQlWIHQxajjI4Y8TiWNCkG8pOPTUHv30IbIivHBnVBN-TPugLqu-GmAVxWPlg8YErVrb_x82VW6rfSv4etJ_awBLE6dSZtCwXeaA1PT1r4ePNYHbN6KFgg3kWB_Hyg7MtYJPAl3-RiOx_XcNivyBtbuk3jo3IWxi2U8x2LFLJQbVdoWfPUS_ux_n0g=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGIRNNWtBSDiczugMyeeGJctpvX6p1wtr7oUqW0SxZSSZQut-anNx64epdFPqHAWEJ7-oa84w3h_DLAvhqMdDJMWLdrMFKZVx9XoqopNJd732mwAXoiFdFgeDLY4z4VR9VvM7jwvfbCvSNakdMoNEksVKkZqMrPzfKMbyrtUfwBjKQlWIHQxajjI4Y8TiWNCkG8pOPTUHv30IbIivHBnVBN-TPugLqu-GmAVxWPlg8YErVrb_x82VW6rfSv4etJ_awBLE6dSZtCwXeaA1PT1r4ePNYHbN6KFgg3kWB_Hyg7MtYJPAl3-RiOx_XcNivyBtbuk3jo3IWxi2U8x2LFLJQbVdoWfPUS_ux_n0g=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGIRNNWtBSDiczugMyeeGJctpvX6p1wtr7oUqW0SxZSSZQut-anNx64epdFPqHAWEJ7-oa84w3h_DLAvhqMdDJMWLdrMFKZVx9XoqopNJd732mwAXoiFdFgeDLY4z4VR9VvM7jwvfbCvSNakdMoNEksVKkZqMrPzfKMbyrtUfwBjKQlWIHQxajjI4Y8TiWNCkG8pOPTUHv30IbIivHBnVBN-TPugLqu-GmAVxWPlg8YErVrb_x82VW6rfSv4etJ_awBLE6dSZtCwXeaA1PT1r4ePNYHbN6KFgg3kWB_Hyg7MtYJPAl3-RiOx_XcNivyBtbuk3jo3IWxi2U8x2LFLJQbVdoWfPUS_ux_n0g=


#28 Ultragenyx、エンジェルマン症候群の第3相試験失敗
で株価急落

概要

Ultragenyx社のエンジェルマン症候群治療薬候補apazunersenを評価する第3相Aspire試
験が、主要評価項目および副次評価項目のいずれも達成できずに失敗した。この臨床
試験結果を受けて、Ultragenyx社の株価は43%急落した。同社は、apazunersenプログ

ラムの今後について再評価し、同時に費用削減策の検討に着手すると発表した。

公開日 2026年09月03日  Fierce Biotech  米国



詳細

希少疾患治療薬の開発を手掛けるUltragenyx社は、同社の主要な治験薬候補である
apazunersenについて、エンジェルマン症候群を対象とした第3相Aspire試験が失敗に終
わったことを発表しました。この試験では、主要評価項目だけでなく、全ての副次評価
項目も統計的有意性を達成できませんでした。

このネガティブな臨床結果は市場に大きな衝撃を与え、Ultragenyx社の株価は発表直後
に43%もの大幅な下落を記録しました。投資家は、このパイプライン資産の失敗が同社
の将来の見通しに与える影響を強く懸念しています。

Ultragenyx社は、今後apazunersenプログラムの戦略的な方向性を徹底的に評価すると
ともに、企業全体の運営コストを見直し、費用削減策を講じることを表明しました。こ
の一連の動きは、希少疾患領域における高リスクかつ高リターンの医薬品開発の厳しさ
を改めて浮き彫りにするものです。

元記事: https://www.fiercebiotech.com/biotech/ultragenyx-fails-phase-3-angelman-test-plots-

significant-expenses-reduction

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.fiercebiotech.com/biotech/ultragenyx-fails-phase-3-angelman-test-plots-significant-expenses-reduction
https://www.fiercebiotech.com/biotech/ultragenyx-fails-phase-3-angelman-test-plots-significant-expenses-reduction


#29 Winship Cancer Institute、次世代がん治療開発推進
に向け「Cellular Therapy Initiative」を始動

概要

Winship Cancer Instituteは、次世代のがん治療法開発を加速させることを目的とし
て、「Cellular Therapy Initiative（細胞療法イニシアティブ）」を正式に立ち上げた。
この戦略的な取り組みの柱は、Winship独自の細胞、ウイルス、免疫療法製品の開発お

よび製造を可能にするcGMP（医薬品適正製造基準）製造能力の大幅な拡大である。専
門家からなる専任チームが、プロセス開発、複雑な規制手続きへの対応、および初期
段階の臨床試験の実施を一貫してサポートする。

公開日 2026年08月31日  Winship Cancer Institute  米国



詳細

Winship Cancer Instituteは、画期的な次世代のがん治療法開発を強力に推進するため、
「Cellular Therapy Initiative」を始動させました。この重要なイニシアティブは、がん治
療の未来を再定義することを目指しています。

本取り組みの中核をなすのは、Winship独自の細胞療法、ウイルス療法、そして免疫療
法製品の開発と製造を可能にする、cGMP（医薬品適正製造基準）準拠の製造能力の拡
充です。これにより、研究室で生まれた革新的なアイデアが、迅速かつ安全に患者へと
届けられる道が開かれます。

イニシアティブには、経験豊富な専門家チームが関与し、開発プロセスの最適化、規制
当局への申請支援、そして初期段階の臨床試験の実施を包括的にサポートします。この
統合的なアプローチにより、Winship Cancer Instituteは、がん患者にとってより効果的
で個別化された治療法の提供を目指します。

元記事: https://winshipcancer.emory.edu/newsroom/articles/2026/winship-launches-cellular-therapy-

initiative-to-advance-development-of-next-generation-cancer-treatments.php

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://winshipcancer.emory.edu/newsroom/articles/2026/winship-launches-cellular-therapy-initiative-to-advance-development-of-next-generation-cancer-treatments.php
https://winshipcancer.emory.edu/newsroom/articles/2026/winship-launches-cellular-therapy-initiative-to-advance-development-of-next-generation-cancer-treatments.php


#30 NovartisのCAR-T療法、自己免疫疾患試験で患者死亡
—安全性リスク巡り議論活発化

概要

Novartis社は、自己免疫疾患を対象としたCAR-T細胞療法rapcabtagene autoleucel

(rap-cel)の臨床試験で、3名の患者が免疫エフェクター細胞関連血球貪食症候群（IEC-

HS）の合併症により死亡したことを公表した。この事態を受け、同社は複数の免疫学

および神経科学関連研究を一時的に中断している。Bristol Myers Squibb社も同様の
CAR-T治療薬zola-celの自己免疫研究を中断しており、CAR-T療法の自己免疫疾患への
適用における安全性リスクと許容性に関する広範な議論が巻き起こっている。

公開日 2026年09月02日  Endpoints News  米国



詳細

製薬大手Novartis社は、自己免疫疾患の治療を目指すCAR-T細胞療法候補rapcabtagene
autoleucel (rap-cel)の臨床試験において、予期せぬ重大な安全性の問題が発生したこと
を明らかにしました。具体的には、試験に参加していた3名の患者が、免疫エフェクタ
ー細胞関連血球貪食症候群（IEC-HS）という重篤な合併症により死亡しました。

この患者死亡の報告を受け、Novartis社は迅速に対応し、rap-celを含む複数の免疫学お
よび神経科学関連の研究プログラムを一時的に中断する措置を取りました。これは、患
者の安全を最優先し、治療法の潜在的なリスクを徹底的に評価するためのものです。

同様に、Bristol Myers Squibb社も、もう一つのCAR-T治療薬である zolacabtagene

autoleucel (zola-cel)の自己免疫疾患研究を中断しており、この一連の出来事は、CAR-T

細胞療法を自己免疫疾患に応用する際の安全性リスクと、治療のベネフィットに対する
許容可能なリスクレベルについて、医療コミュニティ内で活発な議論を巻き起こしてい
ます。これにより、非致死性の疾患に対する先進的な細胞治療の適用における慎重な検
討が求められます。

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

redirect/AUZIYQGg9jl8oXzBuuBabhJTDaJqE0Kq2W2X2gSnLWnOWN3Cxm4BEHOyGn7AFRnmgHwFuc31ItrgFEQ

YxXYC_JTeNBhuDyWX3OT74Aky1hVLghvbUsFTLeYQkNh6DZ_i3FFYn_xOHXxucLb3r0K5lA==

収集日: 2026年09月04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/AUZIYQGg9jl8oXzBuuBabhJTDaJqE0Kq2W2X2gSnLWnOWN3Cxm4BEHOyGn7AFRnmgHwFuc31ItrgFEQoGDvqu1Nl8ETZ7MIjkbYjbLtKDMeo6z7Sb0CPRC3vntANhQvOIj-YxXYC_JTeNBhuDyWX3OT74Aky1hVLghvbUsFTLeYQkNh6DZ_i3FFYn_xOHXxucLb3r0K5lA==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGg9jl8oXzBuuBabhJTDaJqE0Kq2W2X2gSnLWnOWN3Cxm4BEHOyGn7AFRnmgHwFuc31ItrgFEQoGDvqu1Nl8ETZ7MIjkbYjbLtKDMeo6z7Sb0CPRC3vntANhQvOIj-YxXYC_JTeNBhuDyWX3OT74Aky1hVLghvbUsFTLeYQkNh6DZ_i3FFYn_xOHXxucLb3r0K5lA==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQGg9jl8oXzBuuBabhJTDaJqE0Kq2W2X2gSnLWnOWN3Cxm4BEHOyGn7AFRnmgHwFuc31ItrgFEQoGDvqu1Nl8ETZ7MIjkbYjbLtKDMeo6z7Sb0CPRC3vntANhQvOIj-YxXYC_JTeNBhuDyWX3OT74Aky1hVLghvbUsFTLeYQkNh6DZ_i3FFYn_xOHXxucLb3r0K5lA==


#31 BioNTechとGenentech、個別化がんワクチン
BNT122の第2相試験を中止

概要

BioNTechとGenentechは、結腸直腸がん患者を対象とした個別化がんワクチン
autogene cevumeran (BNT122)の第2相臨床試験を中止すると発表した。この中止は、
ワクチン投与群において全生存率（OS）の数値的不均衡が観察され、独立データ安全

性モニタリング委員会（IDSMC）が試験中止を推奨したことによる。この結果は、単
剤療法としてのがんワクチン開発における内在的な困難さを示唆していると見られて
いる。

公開日 2026年08月28日  Fierce Biotech  米国



詳細

バイオテクノロジー企業であるBioNTech社と、大手製薬企業Genentech社は、共同で開
発を進めていた個別化がんワクチンautogene cevumeran (BNT122)の第2相臨床試験を中
止することを決定しました。このワクチンは、結腸直腸がん患者を対象としていまし
た。

試験中止の主な理由は、ワクチン投与群において、全生存率（Overall Survival; OS）に
関して数値的な不均衡が確認されたためです。これを受け、独立データ安全性モニタリ
ング委員会（Independent Data Safety Monitoring Committee; IDSMC）が、患者の安全
を最優先し、試験の継続を推奨しないとの結論に至りました。

この結果は、がんワクチン、特に単剤療法としての開発が直面する困難さを改めて浮き
彫りにするものです。個別化医療の進展が期待される中で、効果的な免疫応答の誘導と
臨床的ベネフィットの確実な証明が、がんワクチン開発における依然として大きな課題
であることを示唆しています。

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

redirect/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-

jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-

mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-

GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-

cy7RmocCWTRDfggHU=

収集日: 2026年09月04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/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-cy7RmocCWTRDfggHU=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-cy7RmocCWTRDfggHU=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-cy7RmocCWTRDfggHU=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-cy7RmocCWTRDfggHU=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-cy7RmocCWTRDfggHU=
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQH62m0UWwjk8JWfnr3qHqI5-jSc2yJXoGUK10k6TcjRKkd3QMR4nvuZHaepnlLjooZZofiJNaoGqvkJ6r92nkF6acXpFkCbZcUmlqaoDPxY_tJvwUR-mXD1mjiM91g1VgtZvehskd7zd6GgxpFKTylNhCm2W6nlZJQFJdQ-GLz3WcVAFu0JpaoTpfPUO0GzDc_1l0RBttZqo2Hg7KToOc-VRl72pGx_sfMlNJy_pdGml-cy7RmocCWTRDfggHU=


#32 細胞・遺伝子治療分野の戦略的総括：プラットフォー
ム拡大から実行規律への移行

概要

最新の戦略的総括レポートは、遺伝子・細胞治療（CGT）分野が、これまでのプラッ
トフォーム拡大戦略から、より厳格な「実行規律」へとシフトしている状況を強調し
ている。特に、Bristol Myers Squibb社がCellares社との提携を解消した事例は、自動製

造プラットフォームが商業的な実用性と効率性を明確に証明する必要があることを示
唆している。さらに、自己免疫疾患を対象としたCAR-Tプログラムの急速な拡大に伴
う安全性問題、遺伝子治療パイプラインの戦略的再評価、およびM&Aにおける差別化

されたエンジニアリング能力の価値についても詳細に議論されている。

公開日 2026年09月03日  LucidQuest Ventures  米国



詳細

LucidQuest Venturesが発表した細胞・遺伝子治療（CGT）分野の戦略的総括は、業界が
新たな局面に入ったことを示唆しています。これまで多くのCGT企業がプラットフォー
ム技術の拡大に注力してきましたが、今後はより実践的な「実行規律」と商業的実現可
能性に焦点が移ると分析されています。

この変化を象徴する出来事として、Bristol Myers Squibb社（BMS）が自動細胞治療製造
プラットフォームを提供するCellares社との提携を解消したことが挙げられます。これ
は、自動化製造技術が単なる技術的優位性だけでなく、実際の商業生産においてコスト
効率と信頼性を伴う実用性を証明する必要があるという業界の厳しい現実を突きつけて
います。

また、本レポートでは、自己免疫疾患へのCAR-T細胞療法の急速な応用拡大に伴い浮上
している安全性に関する懸念についても言及しています。これは、先進治療薬のリスク
許容度に対する再評価の必要性を示唆するものです。さらに、遺伝子治療のパイプライ
ンが戦略的に再評価され、より確実な臨床的成果と商業的成功が見込めるプロジェクト
にリソースが集中する傾向が強まっていると指摘されています。M&A活動において
は、単なる技術プラットフォームだけでなく、特定の差別化されたエンジニアリング能
力や製造専門知識を持つ企業が、以前にも増して価値を持つようになると分析されてお
り、業界全体の成熟化を示しています。

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

redirect/AUZIYQEH7A5NJ2hmss9oGM6IgExguCy9AsOk_XEV_OSVuzhpx6Ji01TjSdwA3jsUOF-

89XuNoZQhTXhx5BRRIYthLlB4k3Ua35qGs45J7HO2m17R4GPohX5k1LDnNTFCMlGOW4LmG2NJ7YrKQjy0pZgn7

収集日: 2026年09月04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/AUZIYQEH7A5NJ2hmss9oGM6IgExguCy9AsOk_XEV_OSVuzhpx6Ji01TjSdwA3jsUOF-89XuNoZQhTXhx5BRRIYthLlB4k3Ua35qGs45J7HO2m17R4GPohX5k1LDnNTFCMlGOW4LmG2NJ7YrKQjy0pZgn7_4I8FrhIHlG3GrQdOePqmeZT440KrKn8LpNzSwQu9K6qKVPvZxfEg==
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#33 CRISPR Therapeutics、in vivo遺伝子編集CTX310の
第1a相データ発表 – ANGPTL3編集、トリグリセリド・
LDLの深い持続的低下を実証

概要

CRISPR Therapeutics社は、血管新生関連タンパク質様3（ANGPTL3）を標的とするin

vivo CRISPR/Cas9遺伝子編集療法CTX310の第1a相臨床試験から、優れた持続性データ
が得られたことを発表した。単回投与後、ANGPTL3、トリグリセリド、およびLDL

（悪玉コレステロール）レベルにおいて、深くかつ持続的な低下が1年間にわたって維

持された。特に最高用量群では、ANGPTL3レベルが平均79%、トリグリセリドが
48%、LDLが53%という顕著な減少を示した。

公開日 2026年08月28日  MarketScreener (CRISPR Therapeutics)  スイス



詳細

CRISPR Therapeutics社は、遺伝子編集技術を用いた革新的な治療法である in vivo
CRISPR/Cas9遺伝子編集療法CTX310に関する重要な第1a相臨床試験データを発表しまし
た。このデータは、ANGPTL3（血管新生関連タンパク質様3）遺伝子の効果的な編集
と、それに伴う血中脂質レベルの顕著な改善を示しています。

発表されたデータによると、CTX310の単回投与により、ANGPTL3タンパク質、トリグ
リセリド（中性脂肪）、およびLDLコレステロール（低密度リポタンパク質）のレベル
が、深くかつ持続的に低下することが示されました。この効果は、投与後1年間にわた
って維持されたと報告されています。

特に注目すべきは、最高用量で治療を受けた患者群において、ANGPTL3レベルが平均で
79%減少したことです。これに加え、トリグリセリドレベルは平均48%減少し、LDLコ
レステロールレベルも平均53%減少しました。これらの数値は、CTX310が重篤な脂質異
常症患者に対する画期的な治療選択肢となる可能性を強く示唆しており、心血管疾患リ
スクの低減に大きく貢献すると期待されています。

元記事: https://www.marketscreener.com/news/crispr-therapeutics-ag-presents-phase-1a-data-for-

ctx310-demonstrating-deep-and-durable-angptl3-edit-ce7858dfd18afe27

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.marketscreener.com/news/crispr-therapeutics-ag-presents-phase-1a-data-for-ctx310-demonstrating-deep-and-durable-angptl3-edit-ce7858dfd18afe27
https://www.marketscreener.com/news/crispr-therapeutics-ag-presents-phase-1a-data-for-ctx310-demonstrating-deep-and-durable-angptl3-edit-ce7858dfd18afe27


#34 UniQure、難航の末にハンチントン病遺伝子治療薬
AMT-130のFDA承認を申請

概要

UniQure社は、ハンチントン病の根本原因に作用する初の医薬品となる可能性を秘め
た遺伝子治療薬AMT-130について、米国FDAに承認申請を行った。同社は優先審査の
指定を求めており、これにより約8ヶ月で審査結果が得られる可能性がある。過去には

規制当局との課題に直面したものの、今回、最長3年間にわたる臨床データに基づき申
請に至った。

公開日 2026年09月02日  BioPharma Dive  米国



詳細

遺伝子治療のパイオニアであるUniQure社は、長年の開発努力と過去の規制上の課題を
乗り越え、ハンチントン病（HD）の画期的な治療薬となる可能性のある遺伝子治療薬
AMT-130について、米国食品医薬品局（FDA）に正式な承認申請を行いました。

AMT-130は、ハンチントン病の根本原因に直接アプローチすることで、進行性の神経変
性を食い止めることを目指しています。UniQure社は、この重篤な神経疾患に対する新
たな治療選択肢として、FDAに対し優先審査の指定を求めています。もし優先審査が認
められれば、通常よりも迅速に、およそ8ヶ月程度で承認の可否が決定される見込みで
す。

今回の申請は、最長3年間にわたる長期臨床データに基づいて行われており、過去に直
面した規制上の懸念を払拭し、治療薬の安全性と有効性に関する確固たるエビデンスを
提示することを目的としています。AMT-130が承認されれば、ハンチントン病の患者に
とって、初めて疾患の進行を遅らせる可能性を持つ画期的な治療薬となることが期待さ
れます。

元記事: https://www.biopharmadive.com/news/uniqure-submit-fda-approval-huntingtons-gene-

therapy/829400/

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.biopharmadive.com/news/uniqure-submit-fda-approval-huntingtons-gene-therapy/829400/
https://www.biopharmadive.com/news/uniqure-submit-fda-approval-huntingtons-gene-therapy/829400/


#35 Century Therapeutics、細胞治療の大規模プロセス開
発を主導するディレクター職を募集

概要

Century Therapeutics社は、細胞治療の臨床および商業プログラム向けに、バイオリア
クター拡張、ハーベスティング、充填・最終工程のスケールアップ戦略を主導する
「大規模プロセス開発ディレクター」職の募集を開始した。この重要な役割は、cGMP

に準拠し、費用対効果の高い製造を実現するためのプロセス推進を担う。MSAT（製造
科学技術）、規制部門、製造部門との緊密な連携を通じて、開発されたプロセスを製
造部門へ円滑に移管し、規制当局への申請を支援することが求められる。

公開日 2026年08月28日  JobLeads (Century Therapeutics, Inc.)  米国



詳細

最先端の細胞治療薬開発企業であるCentury Therapeutics社は、同社の成長戦略を支え
る重要なポジションとして、「大規模プロセス開発ディレクター」職の募集を開始しま
した。この役職は、同社の細胞治療薬候補の臨床段階から商業生産への移行において不
可欠な役割を果たします。

具体的には、このディレクターは、バイオリアクターによる培養の拡張、細胞のハーベ
スティング（回収）、および最終的な充填・最終工程（Fill/Finish）に至るまでのスケー
ルアップ戦略全体を主導します。目標は、cGMP（医薬品適正製造基準）に厳格に準拠
しつつ、費用対効果の高い製造プロセスを確立し、維持することです。

職務内容には、製造科学技術（MSAT）チーム、規制部門、および実際の製造部門との
緊密な協調が含まれます。これにより、開発段階で確立されたプロセスが、効率的かつ
規制要件を満たした形で製造現場へと移管されることを保証します。また、規制当局へ
の提出資料の作成支援も重要な責務であり、細胞治療薬の商業化に向けたCentury

Therapeutics社の取り組みを加速させる鍵となるポジションです。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQHl8VFR-

2xiFaiLEo1l98V_DfgVTagTxVKOEdU9ydFWlS5_OKom_1G4L9vjv2FXzrCSwow75Lxf6d8N4qvB_OaP523lRaVIU0kbW

RdR-3pXMGuS8ZJcYe1MqOG_WtGmBfeNVStHgcaXjtYS0-t4EiEltnTZFvk7-

TKuvkv_8wfboRgrIUczmXWlaM4pFaeFvLv9CRP2w0RVx8CyC3yUiYY-31YqrAaMQ==

収集日: 2026年09月04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/AUZIYQHl8VFR-2xiFaiLEo1l98V_DfgVTagTxVKOEdU9ydFWlS5_OKom_1G4L9vjv2FXzrCSwow75Lxf6d8N4qvB_OaP523lRaVIU0kbWny3uMPhzkHvBa11jLmIBhOJXcUTAa2-RdR-3pXMGuS8ZJcYe1MqOG_WtGmBfeNVStHgcaXjtYS0-t4EiEltnTZFvk7-TKuvkv_8wfboRgrIUczmXWlaM4pFaeFvLv9CRP2w0RVx8CyC3yUiYY-31YqrAaMQ==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQHl8VFR-2xiFaiLEo1l98V_DfgVTagTxVKOEdU9ydFWlS5_OKom_1G4L9vjv2FXzrCSwow75Lxf6d8N4qvB_OaP523lRaVIU0kbWny3uMPhzkHvBa11jLmIBhOJXcUTAa2-RdR-3pXMGuS8ZJcYe1MqOG_WtGmBfeNVStHgcaXjtYS0-t4EiEltnTZFvk7-TKuvkv_8wfboRgrIUczmXWlaM4pFaeFvLv9CRP2w0RVx8CyC3yUiYY-31YqrAaMQ==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQHl8VFR-2xiFaiLEo1l98V_DfgVTagTxVKOEdU9ydFWlS5_OKom_1G4L9vjv2FXzrCSwow75Lxf6d8N4qvB_OaP523lRaVIU0kbWny3uMPhzkHvBa11jLmIBhOJXcUTAa2-RdR-3pXMGuS8ZJcYe1MqOG_WtGmBfeNVStHgcaXjtYS0-t4EiEltnTZFvk7-TKuvkv_8wfboRgrIUczmXWlaM4pFaeFvLv9CRP2w0RVx8CyC3yUiYY-31YqrAaMQ==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQHl8VFR-2xiFaiLEo1l98V_DfgVTagTxVKOEdU9ydFWlS5_OKom_1G4L9vjv2FXzrCSwow75Lxf6d8N4qvB_OaP523lRaVIU0kbWny3uMPhzkHvBa11jLmIBhOJXcUTAa2-RdR-3pXMGuS8ZJcYe1MqOG_WtGmBfeNVStHgcaXjtYS0-t4EiEltnTZFvk7-TKuvkv_8wfboRgrIUczmXWlaM4pFaeFvLv9CRP2w0RVx8CyC3yUiYY-31YqrAaMQ==


#36 細胞治療市場は現在成長中、主要製品群が前年比26%
増の収益

概要

細胞治療市場は現在顕著な成長期にあり、主要な商業用製品群は前年比で約26%の収
益増加を記録している。特に、多発性骨髄腫治療薬Carvyktiは、2025年末までに10,000

人以上の臨床および商業患者に投与されており、治療ネットワークの拡大と製造経済

性の改善がその利用を促進している。市場全体の資金は、in vivoエンジニアリング、
自己免疫疾患への応用、スケーラブルな製造技術、および強力な臨床的差別化を持つ
有力な資産に集中しており、業界内のM&Aや提携による資産の集約が進んでいる。

公開日 2026年08月31日  New Market Pitch  不明



詳細

最新の市場分析によると、細胞治療市場は現在、非常に力強い成長軌道に乗っているこ
とが明らかになりました。特に、市場を牽引する主要な商業用製品群は、前年と比較し
て約26%という目覚ましい収益増加を達成しており、この分野への投資と関心の高まり
を明確に示しています。

この成長の具体的な例として、多発性骨髄腫治療薬であるCarvyktiが挙げられます。こ
の細胞治療薬は、2025年末までにすでに10,000人以上の臨床患者および商業患者に対し
て投与されており、その普及は着実に進んでいます。Carvyktiの成功は、治療ネットワ
ークの着実な拡大と、製造プロセスの効率化および経済性の改善が、先進的な細胞治療
薬の市場アクセスをいかに促進するかを示す好例となっています。

現在の市場の傾向としては、資金投入が特定の有望な領域に集中していることが指摘さ
れています。これには、in vivo（生体内）での遺伝子操作技術、CAR-T細胞療法などの
自己免疫疾患への応用研究、大規模かつ費用対効果の高いスケーラブルな製造技術の開
発、そして他の治療法との明確な差別化をもたらす強力な臨床データを持つ製品などが
含まれます。この資金の集中は、業界内で有望な資産への集約化が進み、競争が激化し
ていることを示唆しています。

元記事: https://newmarketpitch.com/blogs/news/cell-therapy-is-growing

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://newmarketpitch.com/blogs/news/cell-therapy-is-growing


#37 iPSC治療薬の商業化戦略：規制対応とアクセシビリテ
ィ確保の課題

概要

iPSCベースの治療薬を商業化する上では、規制当局への効果的な対応と、広範な患者
へのアクセシビリティ確保が主要な課題として浮上している。多くのiPSC治療法は学
術機関の研究から生まれ、当初から大規模生産や規制要件に適合するよう設計されて

いないケースが多い。米国FDAはiPSCプログラムに対し迅速な承認期間を設けている
ものの、承認後も、患者に安定して治療法を届けるためには製造プロセスの確立が極
めて重要となる。遺伝子編集技術を用いて低免疫性細胞株を生産するなどの技術革新

は、治療薬のアクセシビリティ向上に大きく貢献すると期待されている。

公開日 2026年08月28日  Technology Networks  不明



詳細

iPSC（人工多能性幹細胞）を基盤とする治療薬が臨床応用へと進むにつれ、その商業化
には特有の課題が伴います。特に、規制当局の複雑な要件に対応し、かつ多くの患者に
治療法を確実に届けるためのアクセシビリティを確保することが喫緊の課題となってい
ます。

現在開発されているiPSC治療薬の多くは、学術研究機関での基礎研究から生まれてお
り、初期段階では大規模な商業生産や厳格な規制要件に適合するよう設計されていない
のが実情です。このため、臨床開発後期や商業化段階で製造プロセスを再構築する必要
が生じることが少なくありません。米国食品医薬品局（FDA）は、iPSCプログラムに対
して比較的迅速な承認審査期間を設けることで、臨床への導入を奨励していますが、承
認取得は商業化の始まりに過ぎません。承認後も、安定供給を維持し、治療の恩恵を患
者に広げるためには、堅牢でスケーラブルな製造プロセスの確立が極めて重要です。

このような課題に対し、革新的な技術が解決策を提供しています。例えば、遺伝子編集
技術を応用して、移植時の免疫拒絶反応のリスクを低減する「低免疫性細胞株」を生産
することは、オールジェニック（他家由来）iPSC治療薬のアクセシビリティを飛躍的に
向上させる可能性を秘めています。これらの技術革新は、iPSC治療薬が単なる研究成果
に留まらず、真に患者の生活を変える医薬品となるための道を切り開くものです。

元記事: https://www.technologynetworks.com/tn/articles/strategies-to-support-commercially-ready-

ipsc-therapeutics-416053

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.technologynetworks.com/tn/articles/strategies-to-support-commercially-ready-ipsc-therapeutics-416053
https://www.technologynetworks.com/tn/articles/strategies-to-support-commercially-ready-ipsc-therapeutics-416053


#38 バイオ製薬業界の最新提携動向：Alteogenと
Novartis、NewBiologixとSynastraが戦略的契約を締結

概要

Alteogen社はNovartis社と皮下製剤開発に関するオプション・ライセンス契約を締結
し、一方NewBiologix社とSynastra社は、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）遺
伝子治療向け安定生産細胞株の開発を目的とした提携を発表した。これらの注目すべ

き取引は、医薬品デリバリープラットフォームの革新、遺伝子治療の製造能力強化、
および特定の胃腸薬の商業化における戦略的な提携とライセンス契約への、バイオ製
薬業界の継続的な投資トレンドを明確に反映している。

公開日 2026年09月02日  PharmExec  不明



詳細

バイオ製薬業界において、複数の重要な提携およびライセンス契約が発表され、業界の
戦略的動向が示されています。

まず、韓国のバイオテクノロジー企業であるAlteogen社は、スイスの大手製薬会社
Novartis社と、皮下投与製剤の開発を目的としたオプションおよびライセンス契約を締
結しました。この契約は、Alteogen社の独自の薬物送達技術が、Novartis社の多様なポ
ートフォリオに応用される可能性を示唆しており、より患者に優しい投与方法の開発に
貢献することが期待されます。

次に、スイスのNewBiologix社とトルコのSynastra Biotechnology社は、デュシェンヌ型
筋ジストロフィー（DMD）遺伝子治療用の安定生産細胞株開発に関する提携を発表し
ました。この協力は、遺伝子治療薬の製造における重要な課題である、高品質なウイル
スベクターの大規模かつ安定的な生産を可能にすることを目指しています。

さらに、RedHill Biopharma社は、抗菌薬Rebyotaと結腸内視鏡検査前処置薬Clenpiqの商
業化権利を取得しました。これらの取引全体は、ドラッグデリバリープラットフォーム
の革新、先進的な遺伝子治療薬の製造能力の強化、および特定の治療領域における医薬
品の商業化拡大という、現代のバイオ製薬業界における継続的な戦略的投資と協業のト
レンドを色濃く反映しています。

元記事: https://www.pharmexec.com/view/roundup-alteogen-enters-license-agreement-novartis-

newbiologix-synastra-partnership-redhill-acquires-rebyota-clenpiq

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.pharmexec.com/view/roundup-alteogen-enters-license-agreement-novartis-newbiologix-synastra-partnership-redhill-acquires-rebyota-clenpiq
https://www.pharmexec.com/view/roundup-alteogen-enters-license-agreement-novartis-newbiologix-synastra-partnership-redhill-acquires-rebyota-clenpiq


#39 Cellipont Bioservices、テキサス州施設で2026年IND
申請予定のクライアントプロジェクト6件を支援

概要

細胞治療CDMOのCellipont Bioservices社は、テキサス州にある同社の最先端施設が、
2026年中にIND（治験薬申請）に到達すると見込まれる6つのクライアントプロジェク
トを支援したことを発表した。76,000平方フィートを誇るこの施設は、プロセス開

発、分析開発、cGMP製造、品質管理、試験、そしてプログラム管理サポートを統合的
に提供することで、複雑な細胞治療プログラムを初期開発段階から臨床製造まで一貫
して推進する同社の優れた能力を実証している。この実績は、同社が先進治療薬分野

における信頼できるパートナーであることを示している。

公開日 2026年09月03日  PR Newswire (Cellipont Bioservices)  米国



詳細

細胞治療分野における主要な医薬品受託開発製造機関（CDMO）であるCellipont
Bioservices社は、同社のテキサス州にある最先端製造施設が、重要なマイルストーンを
達成したことを発表しました。具体的には、2026年中に米国食品医薬品局（FDA）への
IND（治験薬申請）提出が予定されている6つのクライアントプロジェクトを、同施設
が支援してきた実績を明らかにしました。

Cellipont Bioservices社が誇る76,000平方フィートの広大な施設は、その統合的なサービ
ス提供能力を高く評価されています。これらのサービスには、プロセスの開発・最適
化、分析法の開発、厳格なcGMP（医薬品適正製造基準）に準拠した製造、徹底した品
質管理、各種試験、さらにはプログラム管理サポートまでが含まれます。

同社のこの能力は、複雑な性質を持つ細胞治療プログラムを、初期の研究開発段階から
臨床試験用製品の製造に至るまで、一貫して推進できることを実証しています。2026年
に6件ものIND申請を支援する実績は、Cellipont Bioservices社が、加速する細胞治療薬
開発市場において、信頼性と専門性を持つ重要なパートナーとしての地位を確立してい
ることを明確に示しています。

元記事: https://www.prnewswire.com/news-releases/cellipont-bioservices-texas-facility-has-supported-

six-client-projects-expected-to-reach-ind-submission-in-2026-302869065.html

収集日: 2026年09月04日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.prnewswire.com/news-releases/cellipont-bioservices-texas-facility-has-supported-six-client-projects-expected-to-reach-ind-submission-in-2026-302869065.html
https://www.prnewswire.com/news-releases/cellipont-bioservices-texas-facility-has-supported-six-client-projects-expected-to-reach-ind-submission-in-2026-302869065.html


#40 細胞治療製品理解に関する知られざる真実：臨床段階
における課題

概要

細胞治療薬の開発者は、その製品が患者に投与される臨床段階においても、製品自体
に対する完全な理解が不足しているという根本的な課題が指摘されている。
Cell&Gene Foundryの参加者らも、この「製品理解の不十分さ」が臨床開発の重要な障

壁であると結論付けた。この問題に対処するため、生物学的な側面、製造プロセス、
最終製品の特性、そして患者のアウトカムという4つの要素間で、早期かつ継続的なフ
ィードバックループを確立することの重要性が強調されている。

公開日 2026年08月27日  VOKA  不明



詳細

細胞治療薬の開発現場において、しばしば語られることのない重要な課題が指摘されて
います。それは、開発企業が患者に製品を投与する臨床段階においても、その細胞治療
製品の特性やメカニズムについて、完全な理解に達していないことが多いという現状で
す。

Cell&Gene Foundryのような専門家が集まる場でも、この「製品理解の不十分さ」が、
細胞治療の臨床開発を阻む主要な要因の一つであるとの共通認識が示されました。細胞
治療薬は、その複雑な生物学的性質と製造プロセスの特殊性から、従来の医薬品とは異
なるアプローチが求められます。

この課題を克服するためには、開発の非常に早い段階から、生物学的な基盤、製造プロ
セス、最終的な製品特性、そして実際の患者のアウトカム（治療結果）という四つの要
素間で、継続的なフィードバックループを確立することが不可欠であると強調されてい
ます。これにより、製品の理解度を深め、製造プロセスの最適化、品質管理の向上、そ
して最終的にはより安全で効果的な治療薬を患者に提供するための道筋をつけることが
できます。

元記事: https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEpGq1Z4Aa-

VBQcrWR7ely4WvgMkjFqHbtvUkmQRs-GbVgVDzLEDscIIbLQHsnVLIEIzv47jt72ti4hMPgcpM-

iG7HWVRNAy1Eh4lCTbaa31yI7fnCnmxCSZvRPHlKIFYiOcWybdoE3SZOwr1tNspelKmFbYuUyrIMR_kiVtksipl3KVp

収集日: 2026年09月04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/AUZIYQEpGq1Z4Aa-VBQcrWR7ely4WvgMkjFqHbtvUkmQRs-GbVgVDzLEDscIIbLQHsnVLIEIzv47jt72ti4hMPgcpM-iG7HWVRNAy1Eh4lCTbaa31yI7fnCnmxCSZvRPHlKIFYiOcWybdoE3SZOwr1tNspelKmFbYuUyrIMR_kiVtksipl3KVpmFq8yfU4kICnj6894efCoXQOAgiJFckA==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEpGq1Z4Aa-VBQcrWR7ely4WvgMkjFqHbtvUkmQRs-GbVgVDzLEDscIIbLQHsnVLIEIzv47jt72ti4hMPgcpM-iG7HWVRNAy1Eh4lCTbaa31yI7fnCnmxCSZvRPHlKIFYiOcWybdoE3SZOwr1tNspelKmFbYuUyrIMR_kiVtksipl3KVpmFq8yfU4kICnj6894efCoXQOAgiJFckA==
https://vertexaisearch.cloud.google.com/grounding-api-redirect/AUZIYQEpGq1Z4Aa-VBQcrWR7ely4WvgMkjFqHbtvUkmQRs-GbVgVDzLEDscIIbLQHsnVLIEIzv47jt72ti4hMPgcpM-iG7HWVRNAy1Eh4lCTbaa31yI7fnCnmxCSZvRPHlKIFYiOcWybdoE3SZOwr1tNspelKmFbYuUyrIMR_kiVtksipl3KVpmFq8yfU4kICnj6894efCoXQOAgiJFckA==


#41 Genprex、糖尿病遺伝子治療プログラムの製造スケー
ルアップにAndelyn Biosciencesを選定

概要

臨床段階のバイオテクノロジー企業Genprex社は、同社の糖尿病遺伝子治療プログラ
ムの製造能力をスケールアップするため、Andelyn Biosciences社を医薬品受託開発製
造機関（CDMO）として選定したと発表した。Andelyn Biosciences社は、独自の

「Curator細胞・遺伝子治療プラットフォーム」を活用し、プロセス最適化、製造スケ
ールアップ、およびIND（治験薬申請）をサポートするための包括的な臨床段階製造
サービスを提供する。この提携は、糖尿病に対する革新的な遺伝子治療薬の開発加速

を目的としている。

公開日 2026年09月03日  Contract Pharma  米国



詳細

臨床段階のバイオテクノロジー企業であるGenprex社は、同社が開発を進める糖尿病遺
伝子治療プログラムの製造をスケールアップするため、Andelyn Biosciences社を新たな
医薬品受託開発製造機関（CDMO）として選定したことを発表しました。

この戦略的提携は、Genprex社の革新的な遺伝子治療薬を、研究室から臨床段階、そし
て最終的には患者へと届けるための重要な一歩となります。Andelyn Biosciences社は、
細胞・遺伝子治療分野における豊富な経験と専門知識を持っており、特に同社独自の
「Curator細胞・遺伝子治療プラットフォーム」が強みです。

Andelyn社は、このプラットフォームを活用して、製造プロセスの最適化、大規模なス
ケールアップ、そして米国食品医薬品局（FDA）へのIND（治験薬申請）を可能にする
ための包括的な臨床段階製造サービスを提供します。この提携により、Genprex社は、
糖尿病治療に変革をもたらす可能性のある遺伝子治療薬の臨床開発を加速させることが
期待されます。

元記事: https://www.contractpharma.com/breaking-news/genprex-selects-andelyn-biosciences-to-scale-

manufacturing-for-diabetes-gene-therapy-program/
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