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90秒でわかる今週 エグゼクティブサマリー
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iPS細胞・再生医療:個別発表から認定証拠へ境界が移動
日本語記事10件を棚卸しし、意思決定に重要なテーマを選定した。

シグナル 01 | 細胞源

FDAとEMAの違い|細胞・遺伝子治療のGMP要
件と力価アッセイ
細胞・遺伝子治療(CGT)の開発初期段階であるIND/CTA申請にお
いて、FDAとEMAの製造管理およびGMP要件には構造的な違い
があります。特に力価アッセイの初期段階での要求事項に関し
て、FDAがより明示的なガイダンスを示しています。FDAは申請
時に安全性、同一性、品質、純度、力価を保証するCMC情報を
期待する一方、EMAはリスクベースのGMP根拠をCTAに記載す
るよう求めています。これらの差異は、開発企業にとって各地
域の規制戦略を慎重に検討する必要性を示唆しています。

シグナル 02 | 工程・材料

iPSC由来細胞治療薬|Fate Therapeutics等、
2026年の開発状況
2026年時点で、BeiGene、BlueRock Therapeutics、Fate
Therapeuticsなどの主要企業が、iPSC由来細胞治療薬の多様な
パイプラインを積極的に展開しています。特にFate
Therapeuticsは、世界初のiPSC由来CAR T細胞療法候補である
FT819についてFDAからIND(治験薬)承認を取得済みです。

シグナル 03 | 品質管理

Made Scientific|細胞治療薬製造施設の買収と
GMP製造能力
Made Scientificは、National Resilienceからペンシルベニア州
の85,000平方フィートの細胞治療薬製造施設を買収しました。
この施設は、臨床開発から商業供給までをサポートする設計で、
CAR-TおよびB細胞療法を含む複数の自己由来およびアロジェニッ
クプログラムで145のGMPバッチ製造実績を持ちます。

シグナル 04 | 臨床使用

CAR T細胞のα2,3-シアル化|2026年bioRxiv発
表の機能調節メカニズム
bioRxivの2026年9月アーカイブに、「CAR T-cells and is
induced by LIF and glucocorticoids」というタイトルの研究プ
レプリントが掲載され、CAR T細胞の機能調節メカニズムにおけ
るα2,3-シアル化の関与が示唆されました。この研究は、CAR T
細胞の抗腫瘍免疫活性を最適化するための基礎的知見を提供し、
細胞療法の効率と安全性の向上を目指しています。

編集判断

今週の経営判断は 臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつないだ実用化 に集中する。自社条件
で関連証拠を再現できる場合だけ次へ進む。

経営の3アクション
1. 事業会社: 研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の基準を固定する.
2. 供給企業: 材料・装置・測定を再現可能な細胞品質と規制証拠へ接続する.
3. 経営層: 症例数、評価項目、比較対象、有害事象、CMC、償還.

証拠の読み方
FACTは収集記事に書かれた内容、事業への読みとACTIONは編集判断、UNKNOWNは記事だけでは確定しない項目を示す。リンク先が
あることだけで、全主張が独立検証済みとは扱わない。



今週の主要数値 条件付き証拠
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条件と一緒に読む主要数値・証拠5件

2026年
A01

数値の条件

2026年時点で、BeiGene、BlueRock Therapeutics、Fate Therapeuticsなどの主要企業が、
iPSC由来細胞治療薬の多様なパイプラインを積極的に展開しています。特にFate Therapeutics
は、世界初のiPSC由来CAR T細胞療法候補であるFT819についてFDAからIND(治験薬)承認を取
得済みです。

38人
A05

数値の条件

Mass General Brigham Cancer Instituteとシカゴ大学医学部総合がんセンターが主導した第1相
臨床試験で、難治性多発性骨髄腫患者に対するBCMA標的CAR-T細胞療法anitocabtagene
autoleucel(anito-cel)が、深い持続的な奏効と良好な安全性プロファイルを示しました。

10億
A10

数値の条件

Envisagenicsは、Boehringer Ingelheimと最大10億ドル超のRNAスプライシングを標的とした
がん治療薬に関する共同研究およびオプション契約を締結した。EnvisagenicsはAI搭載の
SpliceCoreプラットフォームを用いて腫瘍特異的標的を特定し、Boehringer Ingelheimは選択
された標的の独占ライセンスオプションを獲得する。

P04
A08

数値の条件

bioRxivの2026年9月アーカイブに、「CAR T-cells and is induced by LIF and glucocorticoids」
というタイトルの研究プレプリントが掲載され、CAR T細胞の機能調節メカニズムにおける
α2,3-シアル化の関与が示唆されました。この研究は、CAR T細胞の抗腫瘍免疫活性を最適化す
るための基礎的知見を提供し、細胞療法の効率と安全性の向上を目指しています。

P05
A05

数値の条件

Mass General Brigham Cancer Instituteとシカゴ大学医学部総合がんセンターが主導した第1相
臨床試験で、難治性多発性骨髄腫患者に対するBCMA標的CAR-T細胞療法anitocabtagene
autoleucel(anito-cel)が、深い持続的な奏効と良好な安全性プロファイルを示しました。

数値の読み方
数値は収集記事が示した条件と一緒に掲載する。試験法、寸法、温度、商用段階が異なる値を、条件補正なしで比較しな
い。



境界はどこで動いたか バリューチェーン / 証拠
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バリューチェーンはどこで動いたか
各段階に主テーマと補助テーマを接続する。矢印は装飾ではなく、次工程へ渡す証拠を示す。

1

細胞源
P01/P06

細胞・遺伝子治療(CGT)
の開発初期段階である
IND/CTA申請において、
FDAとEMAの製造管理
およびGMP要件には構
造的な違いがあります。
特に力価アッセイの初
期段階での要求事項に
関して、FDAがより明
示的なガイダンスを示
しています。

2

工程・材料
P02/P07

2026年時点で、BeiGen
e、BlueRock Therapeu
tics、Fate Therapeutic
sなどの主要企業が、
iPSC由来細胞治療薬の
多様なパイプラインを
積極的に展開していま
す。

3

品質管理
P03/P08

Made Scientificは、
National Resilienceか
らペンシルベニア州の
85,000平方フィートの
細胞治療薬製造施設を
買収しました。

4

臨床使用
P04/P09

bioRxivの2026年9月アー
カイブに、「CAR
T-cells and is induced
by LIF and glucocortic
oids」というタイトル
の研究プレプリントが
掲載され、CAR T細胞の
機能調節メカニズムに
おけるα2,3-。

5

供給・アクセ
ス
P05/P10

Mass General Brigham
Cancer Instituteとシカ
ゴ大学医学部総合がん
センターが主導した第1
相臨床試験で、難治性
多発性骨髄腫患者に対
するBCMA標的CAR-T細
胞療法anitocabtagene
autoleucel(a。

各受渡しで必要な証拠

細胞源 → 工程・材料 試験条件、受入基準、故障データ、担当、判断日を渡し、再確認する: 症例数、評価項目、比
較対象、有害事象、CMC、償還.

工程・材料 → 品質管理 試験条件、受入基準、故障データ、担当、判断日を渡し、再確認する: 症例数、評価項目、比
較対象、有害事象、CMC、償還.

品質管理 → 臨床使用 試験条件、受入基準、故障データ、担当、判断日を渡し、再確認する: 症例数、評価項目、比
較対象、有害事象、CMC、償還.

臨床使用 → 供給・アクセス 試験条件、受入基準、故障データ、担当、判断日を渡し、再確認する: 症例数、評価項目、比
較対象、有害事象、CMC、償還.

共通管理点

担当者が関連証拠を再現し、次を記録するまで商用判断へ進めない: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還.



プライオリティマップ 成熟度 / 次の判断場所

Troy Technical | iPS細胞・再生医療 | 情報カットオフ 2026-09-25 05

プライオリティマップ:実装成熟度と次の判断場所

次の判断場所（上下は優劣を示さない）

実装成熟度 →

研究 試作 共同評価 製品採用 量産

技術・工程

システム・導入

事業・制度・供給
P01

P02P03

P04

P05

P06

P07

P08

P09P10

P01 FDAとEMAの違い|細胞・遺伝子治療の
GMP要件と力価アッセイ
事業・制度・供給 | 根拠: 規制

P02 iPSC由来細胞治療薬|Fate
Therapeutics等、2026年の開発状況
事業・制度・供給 | 根拠: 投資

P03 Made Scientific|細胞治療薬製造施設の
買収とGMP製造能力
事業・制度・供給 | 根拠: 買収

P04 CAR T細胞のα2,3-シアル化|2026年
bioRxiv発表の機能調節メカニズム
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P05 anito-celとは|多発性骨髄腫CAR-T療法
のPhase 1性能と奏効率
システム・導入 | 根拠: 臨床

P06 Boehringer IngelheimとEnvisagenics|
最大10億ドルのがん治療薬共同研究
事業・制度・供給 | 根拠: 契約

P07 Fayuviとは|FDAが承認した小児サンフィ
リッポ症候群A型初の遺伝子治療薬
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P08 Ryoncil|Mesoblastの小児GVHD治療薬、
FDA承認の力価アッセイ
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P09 Sasineprocelとは|Aspen
Neuroscienceのパーキンソン病向け
iPSC治療
システム・導入 | 根拠: 臨床

P10 EvotecのCAR iγδ T細胞|肝細胞がん治
療の製造プラットフォーム
システム・導入 | 根拠: 統合

再現可能な配置ルール
横軸は研究・試作・共同評価・製品採用・量産の5段階。縦の帯は次の判断場所を技術・工程、システム・導入、事業・制度・供給に分
ける。まず記事見出しの根拠語を使い、見出しで判断できない場合だけ概要を参照する。上下は影響の大小を意味しない。円径は編集ス
コアを示す。



重点テーマ 01-02 FACT / 事業判断 / ACTION / UNKNOWN

Troy Technical | iPS細胞・再生医療 | 情報カットオフ 2026-09-25 06

FACTは収集記事に接続し、事業への読み、ACTION、UNKNOWNは編集判断として分離する。

P01 FDAとEMAの違い|細胞・遺伝子治療のGMP要件と力価アッセイ

A03 | 細胞源 | 試作 日付未収録

FACT
細胞・遺伝子治療(CGT)の開発初期段階であるIND/CTA申請に
おいて、FDAとEMAの製造管理およびGMP要件には構造的な違
いがあります。特に力価アッセイの初期段階での要求事項に関
して、FDAがより明示的なガイダンスを示しています。FDAは
申請時に安全性、同一性、品質、純度、力価を保証するCMC情
報を期待する一方、EMAはリスクベースのGMP根拠をCTAに記
載するよう求めています。これらの差異は、開発企業にとって
各地域の規制戦略を慎重に検討する必要性を示唆しています。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP01の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 19/25 | 成熟度 2/5 | 判断場所: 事業・制度・供給

P02 iPSC由来細胞治療薬|Fate Therapeutics等、2026年の開発状況

A01 | 工程・材料 | 量産 日付未収録

FACT
2026年時点で、BeiGene、BlueRock Therapeutics、Fate
Therapeuticsなどの主要企業が、iPSC由来細胞治療薬の多様な
パイプラインを積極的に展開しています。特にFate
Therapeuticsは、世界初のiPSC由来CAR T細胞療法候補である
FT819についてFDAからIND(治験薬)承認を取得済みです。製造
面では、Mytosが自動化されたiDEMプラットフォームを、
FUJIFILM Cellular DynamicsがcGMP製造施設に投資し、
Cynata TherapeuticsはiPSC由来製品CYP-001のフェーズ3臨床
試験を進行中です。この進展は、iPSC技術が多様な疾患領域で
臨床段階に入り、商業化への道を着実に進んでいることを示し
ています。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP02の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 19/25 | 成熟度 5/5 | 判断場所: 事業・制度・供給



重点テーマ 03-04 FACT / 事業判断 / ACTION / UNKNOWN
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FACTは収集記事に接続し、事業への読み、ACTION、UNKNOWNは編集判断として分離する。

P03 Made Scientific|細胞治療薬製造施設の買収とGMP製造能力

A04 | 品質管理 | 製品採用 日付未収録

FACT
Made Scientificは、National Resilienceからペンシルベニア州
の85,000平方フィートの細胞治療薬製造施設を買収しました。
この施設は、臨床開発から商業供給までをサポートする設計で、
CAR-TおよびB細胞療法を含む複数の自己由来およびアロジェ
ニックプログラムで145のGMPバッチ製造実績を持ちます。
Made Scientificは、この施設に200Lまでのスケーラブルな3D
バイオリアクタープラットフォームや自動充填・仕上げ設備な
どを導入し、細胞治療薬の受託製造能力を大幅に強化する計画
です。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP03の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 19/25 | 成熟度 4/5 | 判断場所: 事業・制度・供給

P04 CAR T細胞のα2,3-シアル化|2026年bioRxiv発表の機能調節メカニズム

A08 | 臨床使用 | 研究 日付未収録

FACT
bioRxivの2026年9月アーカイブに、「CAR T-cells and is
induced by LIF and glucocorticoids」というタイトルの研究プ
レプリントが掲載され、CAR T細胞の機能調節メカニズムにお
けるα2,3-シアル化の関与が示唆されました。この研究は、
CAR T細胞の抗腫瘍免疫活性を最適化するための基礎的知見を
提供し、細胞療法の効率と安全性の向上を目指しています。特
に、CAR T細胞の細胞表面糖鎖修飾がLIF(白血病抑制因子)およ
びグルココルチコイドによって誘導される可能性が示され、次
世代CAR T細胞療法の設計に新たな視点をもたらします。この
ような基礎研究の迅速な共有は、免疫細胞療法の進展を加速さ
せる上で重要です。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP04の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 1/5 | 判断場所: 技術・工程



重点テーマ 05-06 FACT / 事業判断 / ACTION / UNKNOWN
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FACTは収集記事に接続し、事業への読み、ACTION、UNKNOWNは編集判断として分離する。

P05 anito-celとは|多発性骨髄腫CAR-T療法のPhase 1性能と奏効率

A05 | 供給・アクセス | 共同評価 日付未収録

FACT
Mass General Brigham Cancer Instituteとシカゴ大学医学部総
合がんセンターが主導した第1相臨床試験で、難治性多発性骨
髄腫患者に対するBCMA標的CAR-T細胞療法anitocabtagene
autoleucel(anito-cel)が、深い持続的な奏効と良好な安全性プ
ロファイルを示しました。治療を受けた38人の被験者全員が何
らかの奏効を示し、約80%が完全奏効を達成し、多くの患者で
長期的な臨床的ベネフィットが認められました。この結果は、
既存治療に抵抗性を示す患者にとって、anito-celが新たな有効
な治療選択肢となる可能性を示唆しています。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP05の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 3/5 | 判断場所: システム・導入

P06 Boehringer IngelheimとEnvisagenics|最大10億ドルのがん治療薬共同研究

A10 | 細胞源 | 試作 日付未収録

FACT
Envisagenicsは、Boehringer Ingelheimと最大10億ドル超の
RNAスプライシングを標的としたがん治療薬に関する共同研究
およびオプション契約を締結した。EnvisagenicsはAI搭載の
SpliceCoreプラットフォームを用いて腫瘍特異的標的を特定し、
Boehringer Ingelheimは選択された標的の独占ライセンスオプ
ションを獲得する。この提携により、ADC、T細胞エンゲージャ
ー、多特異性抗体などの次世代モダリティを用いた新規がん治
療薬の開発・商業化が進められる。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP06の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 2/5 | 判断場所: 事業・制度・供給



重点テーマ 07-08 FACT / 事業判断 / ACTION / UNKNOWN

Troy Technical | iPS細胞・再生医療 | 情報カットオフ 2026-09-25 09

FACTは収集記事に接続し、事業への読み、ACTION、UNKNOWNは編集判断として分離する。

P07 Fayuviとは|FDAが承認した小児サンフィリッポ症候群A型初の遺伝子治療薬

A07 | 工程・材料 | 量産 日付未収録

FACT
FDAは、小児のサンフィリッポ症候群A型(MPS IIIA)に対する初
の遺伝子治療薬rebisufligene etisparvovec-hopf(Fayuvi)を承
認しました。Fayuviは、SGSH遺伝子の機能的なコピーを供給
する1回限りの静脈内AAV9遺伝子治療薬であり、細胞がヘパラ
ン硫酸を適切に分解できるようにします。この承認は、以前の
完全回答書からの再提出を経て得られたもので、MPS IIIA患者
のアンメットメディカルニーズに応える画期的な治療となりま
す。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP07の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 5/5 | 判断場所: 技術・工程

P08 Ryoncil|Mesoblastの小児GVHD治療薬、FDA承認の力価アッセイ

A02 | 品質管理 | 量産 日付未収録

FACT
Mesoblastは、小児のステロイド抵抗性急性移植片対宿主病
(GVHD)治療薬Ryoncil(レムエストロセル-L)の新しい力価アッセ
イ「T細胞増殖阻害バイオアッセイ(TIBA)」についてFDAの承認
を取得しました。このTIBAテストは、製造プロセスの変更や生
産拠点の移管が発生した場合でも、製品の力価変動を正確に検
出するよう設計されており、Ryoncilの商業ロットの安定性と
品質管理を大幅に強化します。この承認は、同社の製品の信頼
性を高め、商業化への重要な一歩となります。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP08の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 5/5 | 判断場所: 技術・工程
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FACTは収集記事に接続し、事業への読み、ACTION、UNKNOWNは編集判断として分離する。

P09 Sasineprocelとは|Aspen Neuroscienceのパーキンソン病向けiPSC治療

A09 | 臨床使用 | 試作 日付未収録

FACT
Aspen Neuroscience社は、パーキンソン病に対する自己iPS細
胞由来細胞治療候補Sasineprocelに関する臨床前データが、権
威あるCell Stem Cell誌に掲載されたことを発表しました。
Sasineprocelは、患者自身の皮膚細胞からiPSCを作製し、それ
をドパミン作動性ニューロンに分化させて移植する個別化医療
アプローチです。この発表は、同社の主要パイプラインである
Sasineprocelの科学的根拠を補強し、パーキンソン病患者に対
する根本的な治療選択肢を提供するための重要な進展を示して
います。このデータの公開は、今後の臨床開発を加速させる重
要なマイルストーンとなります。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP09の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 2/5 | 判断場所: システム・導入

P10 EvotecのCAR iγδ T細胞|肝細胞がん治療の製造プラットフォーム

A06 | 供給・アクセス | 試作 日付未収録

FACT
Evotecは、肝細胞がん(HCC)に対する免疫回避型かつ腫瘍微小
環境(TME)耐性のiPSC由来CAR γδ T細胞(CAR iγδ T細胞)を開発
するためのスケーラブルなゼノフリーバイオプロセスプラット
フォームを構築しました。このプラットフォームは、γδ T細胞
固有の組織浸潤能力と良好な安全性プロファイルを活用し、
HCCを標的とするCARおよび免疫回避戦略と統合することで、
安全で効果的、かつ費用対効果の高いCAR T細胞療法を実現し
ます。これにより、従来のαβ T細胞ベースのCAR T療法が抱え
る課題を克服し、HCC患者に新たな治療選択肢を提供します。

なぜ重要か
判断上の焦点は「臨床証拠、製造再現性、安全性、償還をつな
いだ実用化」である。見出しだけで採用せず、用途と運用条件
で再現できるかを確認する。

事業への読み
事業会社は現在の認定・調達・製品ロードマップへの影響を比
較する。材料・装置・技術企業は、材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ接続する。

ACTION
30日以内に、研究結果と臨床準備を分け、放出・安全・追跡の
基準を固定する。結果と担当者をP10の評価票へ記録する。

UNKNOWN
記事だけでは確定しない項目: 症例数、評価項目、比較対象、
有害事象、CMC、償還。

編集スコア 18/25 | 成熟度 2/5 | 判断場所: システム・導入
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関係者別プレイブックと0-5年ロードマップ

関係者 NOW | 0-30日 NEXT | 1-12か月 LATER | 1-5年

事業会社 研究結果と臨床準備を分け、
放出・安全・追跡の基準を
固定する

量産相当条件で受入基準と
停止基準を明示して評価す
る。

技術・供給者の変更を吸収
できるポートフォリオと設
計へ移る。

材料・装置・技術企業 材料・装置・測定を再現可
能な細胞品質と規制証拠へ
接続する

顧客と信頼性・工程窓・故
障解析の共通データを作る。

界面、履歴、ライフサイク
ル支援、回収サービスを標
準化する。

商社・投資・法務 Map 症例数、評価項目、比
較対象、有害事象、CMC、
償還.

能力、品質、変更通知、責
任、代替、撤退を契約へ入
れる。

地域・技術・顧客の集中リ
スクを分散する。

ロードマップ

NOW | 0-30日

証拠台帳
担当: Strategy + quality
成果物: claim, source, condition,
owner

NOW | 0-30日

リスク選別
担当: Procurement + legal
成果物: unknowns, alternatives, stop

NEXT | 1-12か月

共同認定
担当: R&D + supplier
成果物: 工程窓・故障データ

NEXT | 1-12か月

商用ゲート
担当: Business + finance
成果物: 単位採算・供給能力

LATER | 1-5年

プラットフォーム戦略
担当: 経営
成果物: ポートフォリオ・界面ロードマッ
プ

LATER | 1-5年

サービス層
担当: Operations + channel
成果物: 監視・保守・回復

Go / No-Goゲート

ゲート 担当 必要な証拠 中止条件

G1 証拠 品質 出典・試験条件・再現性 追跡可能な証拠なし

G2 統合 研究開発 界面・工程窓・故障解析 システム条件を満たさない

G3 商用 事業 能力・総原価・契約・代替 採算または供給が成立しない

G4 運用 運用 監視・保守・変更通知・撤退 責任ある運用計画なし
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A01 iPSC由来細胞治療薬|Fate Therapeutics等、2026年の開発状況 https://bioinformant.com/ipsc-derived-cell-therapeutics/
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A06 EvotecのCAR iγδ T細胞|肝細胞がん治療の製造プラットフォーム https://www.news-medical.net/whitepaper/20260918/iPSC-derived-CAR
-T-cells-for-liver-cancer.aspx

A07 Fayuviとは|FDAが承認した小児サンフィリッポ症候群A型初の遺伝
子治療薬

https://www.cgtlive.com/view/fda-approves-first-gene-therapy-for-sanfil
ippo-syndrome-type-a

A08 CAR T細胞のα2,3-シアル化|2026年bioRxiv発表の機能調節メカニ
ズム

https://connect.biorxiv.org/archive/show_cat.php?cat=ecology

A09 Sasineprocelとは|Aspen Neuroscienceのパーキンソン病向け
iPSC治療

https://natlawreview.com/press-releases/aspen-neuroscience-announce
s-publication-sasineprocel-preclinical-data-cell
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#01 iPSC由来細胞治療薬｜Fate Therapeutics等、

2026年の開発状況

概要

2026年時点で、BeiGene、BlueRock Therapeutics、Fate Therapeuticsなどの主

要企業が、iPSC由来細胞治療薬の多様なパイプラインを積極的に展開しています。特

にFate Therapeuticsは、世界初のiPSC由来CAR T細胞療法候補であるFT819につ

いてFDAからIND（治験薬）承認を取得済みです。製造面では、Mytosが自動化され

たiDEMプラットフォームを、FUJIFILM Cellular DynamicsがcGMP製造施設に投資

し、Cynata TherapeuticsはiPSC由来製品CYP-001のフェーズ3臨床試験を進行中で

す。この進展は、iPSC技術が多様な疾患領域で臨床段階に入り、商業化への道を着実

に進んでいることを示しています。

公開日 2026年09月17日  BioInformant  アメリカ



詳細

主要成果

2026年におけるiPSC（人工多能性幹細胞）由来細胞治療薬のパイプラインは大幅に多

様化しており、BeiGene、BlueRock Therapeutics、Fate Therapeuticsといったリ

ーディングカンパニーが開発を加速させています。特筆すべきは、Fate Therapeutics

が世界初のiPSC由来CAR T細胞療法候補FT819について、米国食品医薬品局（FDA）

から治験薬（IND）承認を取得したことです。

技術・臨床詳細

各社はiPSC技術を活用し、以下のような多様な疾患領域を標的としています。

BeiGene: iPSC由来のγδ T細胞またはαβ T細胞療法に注力し、がん免疫療法に

おける新たな可能性を追求しています。

BlueRock Therapeutics: パーキンソン病、心不全、変性眼疾患といった中枢神

経系および心血管系の難病に対するiPSC由来細胞療法を開発しています。

Fate Therapeutics: FT819は、がん治療のためのiPSC由来CAR T細胞療法であ

り、非同種（off-the-shelf）製品としての可能性を秘めています。このIND承認は、

同種iPSC由来CAR T細胞療法の臨床応用に向けた重要なマイルストーンです。

Cynata Therapeutics: iPSC由来の細胞製品CYP-001について、現在フェーズ3臨

床試験を実施しており、商業化に向けた最終段階に入っています。

製造技術の進歩も目覚ましく、MytosはiPSC製造の自動化・閉鎖システムであるiDEM

プラットフォームを提供し、生産効率と品質の向上に貢献しています。FUJIFILM

Cellular Dynamicsは、cGMP（現行医薬品製造管理基準）に準拠した製造施設への投

資を継続し、高品質なiPSC由来製品の大量生産能力を確立しています。

背景・業界文脈

iPSC技術は、患者特異的な細胞治療薬を開発する基盤を提供し、がん、神経変性疾

患、心血管疾患など、これまで治療が困難であった疾患に対する新たな希望をもたらし

ています。同種iPSC由来製品は、個々の患者から細胞を採取・加工する必要がある自家

CAR T細胞療法と比較して、製造プロセスを標準化し、より迅速かつ安価に患者に提供

できる可能性を秘めています。これは、再生医療製品の普及とアクセシビリティを劇的

に向上させる潜在力を持つため、業界からの大きな注目を集めています。



今後の展望

Fate TherapeuticsのFT819のIND承認は、iPSC由来CAR T細胞療法の臨床開発を加

速させる重要な契機となります。今後、これらのパイプラインに加えて、新たな企業が

iPSC技術を応用した治療薬の開発に参入し、競合とイノベーションがさらに促進される

でしょう。製造技術の自動化とスケーリングは、これらの革新的な治療法が研究段階か

ら広範な臨床実践へと移行するための鍵を握ります。フェーズ3段階にあるCYP-001の

ような製品が承認されれば、iPSC由来細胞治療薬の商業的実現可能性が強く裏付けら

れ、業界全体への投資と開発がさらに活発化すると考えられます。

元記事: https://bioinformant.com/ipsc-derived-cell-therapeutics/

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://bioinformant.com/ipsc-derived-cell-therapeutics/


#02 Ryoncil｜Mesoblastの小児GVHD治療薬、FDA

承認の力価アッセイ

概要

Mesoblastは、小児のステロイド抵抗性急性移植片対宿主病（GVHD）治療薬Ryoncil

（レムエストロセル-L）の新しい力価アッセイ「T細胞増殖阻害バイオアッセイ

（TIBA）」についてFDAの承認を取得しました。このTIBAテストは、製造プロセスの

変更や生産拠点の移管が発生した場合でも、製品の力価変動を正確に検出するよう設

計されており、Ryoncilの商業ロットの安定性と品質管理を大幅に強化します。この承

認は、同社の製品の信頼性を高め、商業化への重要な一歩となります。

公開日 2026年09月24日  Mugglehead  オーストラリア



詳細

主要成果

Mesoblast社は、小児のステロイド抵抗性急性移植片対宿主病（GVHD）の治療薬であ

るRyoncil（レムエストロセル-L）について、新しい力価アッセイ「T細胞増殖阻害バイ

オアッセイ（T-cell Proliferation Inhibition BioAssay, TIBA）」の米国食品医薬品局

（FDA）承認を取得しました。この承認は、Ryoncilの品質管理と製造プロセスにおけ

る安定性を著しく向上させるものです。

技術・臨床詳細

TIBAテストは、製造プロセスが変更されたり、生産が新しい施設に移管されたりした

場合に、Ryoncilの生物学的活性、すなわち力価のシフトを正確に検出するために特別

に設計されています。これは、細胞ベースの治療薬において、製品の均一性と一貫性を

保証するために不可欠な品質管理ツールです。TIBAは、Ryoncilが持つT細胞増殖を阻

害するメカニズムを直接測定することで、その免疫調節機能が期待通りに維持されてい

ることを確認します。このアッセイの承認により、Mesoblastは、商業ロットの品質を

より厳格に管理し、患者に一貫して高品質な治療薬を提供できるようになります。

背景・業界文脈

細胞治療薬の開発と商業化において、力価アッセイは極めて重要な要素です。これらの

複雑な生物製剤は、ロットごとに製造されるため、その生物学的活性が一定であること

を保証することが、規制当局の承認を得る上で大きな課題となります。特に、製造プロ

セスの変更や製造拠点の移転は、製品の特性に影響を与える可能性があり、その都度、

厳格な再検証が求められます。MesoblastがTIBAアッセイでFDAの承認を得たこと

は、同社がこのような製造変動に対する強固な品質管理システムを確立していることを

示しており、製品の信頼性と市場への供給安定性を高めます。小児GVHDは致死的な疾

患であり、Ryoncilはその希少疾患指定薬として期待されています。



今後の展望

この新しい力価アッセイの承認は、MesoblastのRyoncilが市場に安定して供給される

ための重要な一歩となります。TIBAテストの導入により、製造プロセスの柔軟性が増

し、将来的な生産能力の拡大やコスト効率の改善にも寄与する可能性があります。ま

た、これはMesoblastが規制当局との間で生産および品質管理に関する強固な関係を築

いていることを示唆しており、同社の他のパイプライン製品の開発および承認プロセス

においても有利に働く可能性があります。Ryoncilの品質と供給の安定化は、小児

GVHDという重篤な疾患に苦しむ患者にとって、より信頼性の高い治療選択肢となるこ

とを意味します。

元記事: https://mugglehead.com/mesoblast-ryoncil-potency-assay-fda-approval/

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://mugglehead.com/mesoblast-ryoncil-potency-assay-fda-approval/


#03 FDAとEMAの違い｜細胞・遺伝子治療のGMP要件

と力価アッセイ

概要

細胞・遺伝子治療（CGT）の開発初期段階であるIND/CTA申請において、FDAと

EMAの製造管理およびGMP要件には構造的な違いがあります。特に力価アッセイの初

期段階での要求事項に関して、FDAがより明示的なガイダンスを示しています。FDA

は申請時に安全性、同一性、品質、純度、力価を保証するCMC情報を期待する一方、

EMAはリスクベースのGMP根拠をCTAに記載するよう求めています。これらの差異

は、開発企業にとって各地域の規制戦略を慎重に検討する必要性を示唆しています。

公開日 2026年09月22日  Rhizome AI  アメリカ



詳細

主要成果

細胞・遺伝子治療（CGT）および先進医療製品（ATMP）の治験薬申請（IND/CTA）

段階において、米国食品医薬品局（FDA）と欧州医薬品庁（EMA）の製造管理および

GMP（Good Manufacturing Practice）要件には構造的な違いがあることが明らかに

なりました。特に、製品の力価アッセイに関する初期段階での要件において、FDAが

EMAよりも明確な期待を示しています。

技術・臨床詳細

FDAは、IND申請時に提出されるCMC（Chemistry, Manufacturing, and Controls）

情報が、治験薬の安全性、同一性、品質、純度、および力価を保証するのに十分である

ことを求めています。これは、CGT製品の複雑性を鑑み、開発の初期段階から厳格な品

質管理基準が適用されることを意味します。特に力価アッセイについては、製品の生物

学的活性を定量化するための堅牢な方法論が、比較的早い段階で確立されていることが

期待されます。一方、EMAは、治験用ATMPの品質に関する具体的なガイドラインを策

定していますが、CTA（Clinical Trial Application）においては、リスクベースのアプ

ローチに基づきGMP根拠を記載することを要求しています。これは、製品の特性や開発

段階に応じて柔軟なGMP対応を許容する可能性があるものの、初期段階での力価アッ

セイに関するFDAのような明示的な詳細要求は少ない傾向にあります。両機関は最終的

な市販承認に向けて品質基準の一致を目指すものの、開発初期段階での文書化、特に

CMCデータの詳細度には依然として差異が存在します。

背景・業界文脈

細胞・遺伝子治療は、従来の医薬品とは異なり、生きた細胞や遺伝物質を扱うため、製

造プロセスが非常に複雑であり、品質管理に特有の課題を伴います。これらの製品は患

者ごとにカスタマイズされる自己由来療法や、ドナー由来の同種異系療法など多岐にわ

たります。このような特殊性から、各国規制当局はそれぞれ異なるアプローチで規制枠

組みを構築してきました。FDAとEMAの要件の違いは、CGT開発企業がグローバルな

臨床試験を展開する際に、各地域の規制要件を深く理解し、それに対応した製造戦略と

申請戦略を策定する必要があることを示しています。特に、力価アッセイの早期開発

は、製品の有効性を検証し、臨床試験の成功に不可欠であるため、この点での規制差異

は開発計画に大きな影響を与えます。



今後の展望

FDAとEMAの規制当局間での協力と調和の努力は続いていますが、IND/CTA段階での

具体的な要件の差異は、今後もCGT開発における重要な考慮事項となるでしょう。開発

企業は、各地域の規制当局の期待値を早期に把握し、CMC開発計画を戦略的に調整す

ることで、承認プロセスを効率化し、市場投入までの時間を短縮できる可能性がありま

す。将来的には、これらの規制差異がさらに縮小され、国際的なCGT製品開発がより円

滑に進むことが期待されますが、それまでの間は、綿密な規制戦略が成功の鍵を握りま

す。

元記事: https://rhizomeai.com/articles/fda-vs-ema-manufacturing-controls-and-gmp-for-cell

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://rhizomeai.com/articles/fda-vs-ema-manufacturing-controls-and-gmp-for-cell


#04 Made Scientific｜細胞治療薬製造施設の買収と

GMP製造能力

概要

Made Scientificは、National Resilienceからペンシルベニア州の85,000平方フィー

トの細胞治療薬製造施設を買収しました。この施設は、臨床開発から商業供給までを

サポートする設計で、CAR-TおよびB細胞療法を含む複数の自己由来およびアロジェ

ニックプログラムで145のGMPバッチ製造実績を持ちます。Made Scientificは、こ

の施設に200Lまでのスケーラブルな3Dバイオリアクタープラットフォームや自動充

填・仕上げ設備などを導入し、細胞治療薬の受託製造能力を大幅に強化する計画で

す。

公開日 2026年09月22日  Contract Pharma  アメリカ



詳細

主要成果

Made Scientificは、National Resilienceから米国ペンシルベニア州イーストノリトン

に位置する85,000平方フィートの最先端細胞治療薬製造施設を買収しました。この戦

略的な買収により、Made Scientificは、臨床開発段階から最終的な商業供給まで対応

可能な、大規模かつ高品質な細胞治療薬の受託製造（CDMO）能力を確保し、業界内

での競争力を大きく高めます。

技術・臨床詳細

買収された施設は、既にCAR-T細胞療法およびB細胞療法を含む、複数の自己由来（自

家）およびアロジェニック（他家）プログラムにおいて、合計145件のGMP（Good

Manufacturing Practice）準拠バッチ製造を完了した実績を持っています。これは、

施設が多様な細胞治療モダリティに対応できる高度な技術力と経験を有していることを

示します。Made Scientificは、この既存のインフラを活用しつつ、さらなる技術強化

を計画しています。具体的には、200リットルまでのスケーラブルな3Dバイオリアクタ

ープラットフォームを導入し、細胞培養の規模と効率を向上させます。また、高度な細

胞回収装置、自動充填・仕上げシステム、および凍結乾燥能力を設備することで、製造

プロセス全体の自動化と最適化を図り、製品の品質と供給の安定性を一層確保します。

これらの技術投資は、複雑な細胞治療薬の生産コスト削減とスループット向上に貢献

し、最終的にはより多くの患者へのアクセスを可能にするでしょう。

背景・業界文脈

細胞治療薬市場は急速に成長しており、特にCAR-T細胞療法などの革新的な治療法が注

目を集めています。しかし、これらの製品の製造は非常に複雑で、高度な技術と設備、

そして厳格な品質管理が求められます。そのため、多くのバイオ医薬品企業は、専門的

な知識とインフラを持つCDMO企業に製造を委託しています。Made Scientificによる

今回の買収は、細胞治療薬の製造能力に対する市場の強い需要を反映したものです。既

存のGMP実績を持つ施設を手に入れることで、同社は迅速にサービス提供を開始で

き、新しい顧客の獲得を加速させることが期待されます。細胞治療薬の製造能力は、そ

の治療薬が患者に届くかどうかのボトルネックとなることが多いため、今回の買収は業

界全体のサプライチェーン強化にも寄与します。



今後の展望

この買収により、Made Scientificは細胞治療薬分野における主要なCDMOプロバイダ

ーとしての地位を確立し、市場シェアを拡大する強力な基盤を築きました。新しい技術

の導入と既存の専門知識の融合により、同社は多様なクライアントのニーズに対応し、

幅広い細胞治療薬の開発と商業化を支援していくでしょう。特に、スケーラブルなバイ

オリアクター技術と自動化された製造プロセスは、将来的な需要増加に対応し、細胞治

療薬のコスト効率とアクセス性を向上させる上で不可欠です。今回の買収は、細胞・遺

伝子治療薬の製造エコシステム全体にとって、極めて重要な進展であり、革新的な治療

法がより速く、より多くの患者に届く未来を加速させるものと期待されます。

元記事: https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/made-scientific-acquires-

85000-sq-ft-cell-therapy-manufacturing-facility/

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/made-scientific-acquires-85000-sq-ft-cell-therapy-manufacturing-facility/
https://pharmasource.global/content/news/cdmo-news/made-scientific-acquires-85000-sq-ft-cell-therapy-manufacturing-facility/


#05 anito-celとは｜多発性骨髄腫CAR-T療法のPhase

1性能と奏効率

概要

Mass General Brigham Cancer Instituteとシカゴ大学医学部総合がんセンターが主

導した第1相臨床試験で、難治性多発性骨髄腫患者に対するBCMA標的CAR-T細胞療

法anitocabtagene autoleucel（anito-cel）が、深い持続的な奏効と良好な安全性プ

ロファイルを示しました。治療を受けた38人の被験者全員が何らかの奏効を示し、約

80%が完全奏効を達成し、多くの患者で長期的な臨床的ベネフィットが認められまし

た。この結果は、既存治療に抵抗性を示す患者にとって、anito-celが新たな有効な治

療選択肢となる可能性を示唆しています。

公開日 2026年09月23日  EurekAlert! (via Mass General Brigham)  アメリカ



詳細

主要成果

Mass General Brigham Cancer Instituteとシカゴ大学医学部総合がんセンターが主

導した第1相臨床試験において、再発性または難治性の多発性骨髄腫患者に対する

BCMA標的CAR-T細胞療法anitocabtagene autoleucel（anito-cel）が、驚くべき臨

床成績を示しました。治療を受けた38人の被験者全員（100%）が治療に反応し、その

うち約80%が完全奏効（CR）または厳格な完全奏効（sCR）を達成しました。さら

に、多くの患者で長期にわたる深い奏効が維持され、良好な安全性プロファイルが確認

されました。この結果は、既存の治療選択肢が限られている多発性骨髄腫患者に新たな

希望をもたらします。

技術・臨床詳細

anito-celは、多発性骨髄腫細胞に高発現するB細胞成熟抗原（BCMA）を標的とする自

己由来CAR-T細胞療法です。本第1相試験では、様々な前治療歴を持つ、治療抵抗性の

患者が登録されました。安全性プロファイルは、グレード3以上のサイトカイン放出症

候群（CRS）が管理可能であり、神経毒性も限定的でした。特に注目すべきは、奏効の

深さと持続性です。100%の客観的奏効率（ORR）は、この患者集団では非常に稀であ

り、80%という高いCR/sCR率は、細胞治療の強力な抗腫瘍活性を示しています。この

長期的なベネフィットは、CAR-T細胞が体内で効果的に持続し、がん細胞を排除し続け

る能力があることを示唆しています。

背景・業界文脈

多発性骨髄腫は、形質細胞のがんであり、再発と治療抵抗性が問題となる難治性の血液

がんです。近年、CAR-T細胞療法が多発性骨髄腫の治療に導入され、有望な結果を示し

ていますが、より高い奏効の深さと耐久性を持つ治療法の開発が依然として求められて

います。anito-celの臨床試験結果は、既存のBCMA標的CAR-T療法と比較しても遜色

ない、あるいはそれ以上の深さと持続性を示す可能性があり、この分野における新たな

ベンチマークとなるかもしれません。特に、治療抵抗性を示す患者において全例奏効を

達成したことは、大きな臨床的意義を持ちます。



今後の展望

anito-celの第1相試験の成功は、多発性骨髄腫治療における次のステップとして、より

大規模な第2相および第3相臨床試験の実施を強力に支持します。もしこれらの試験でも

同様の有効性と安全性が確認されれば、anito-celは難治性多発性骨髄腫患者にとって重

要な治療選択肢として位置づけられるでしょう。この治療法の普及は、患者の生存期間

延長と生活の質の向上に大きく貢献する可能性があり、CAR-T細胞療法の固形腫瘍を含

む他の疾患への応用研究にも弾みをつけることが期待されます。安全性と有効性のバラ

ンスが取れたanito-celは、多発性骨髄腫治療の未来を切り開く可能性があります。

元記事: https://news.massgeneralbrigham.org/en/car-t-therapy-safety-durable-responses-

multiple-myeloma

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://news.massgeneralbrigham.org/en/car-t-therapy-safety-durable-responses-multiple-myeloma
https://news.massgeneralbrigham.org/en/car-t-therapy-safety-durable-responses-multiple-myeloma


#06 EvotecのCAR iγδ T細胞｜肝細胞がん治療の製

造プラットフォーム

概要

Evotecは、肝細胞がん（HCC）に対する免疫回避型かつ腫瘍微小環境（TME）耐性

のiPSC由来CAR γδ T細胞（CAR iγδ T細胞）を開発するためのスケーラブルなゼ

ノフリーバイオプロセスプラットフォームを構築しました。このプラットフォームは、

γδ T細胞固有の組織浸潤能力と良好な安全性プロファイルを活用し、HCCを標的と

するCARおよび免疫回避戦略と統合することで、安全で効果的、かつ費用対効果の高

いCAR T細胞療法を実現します。これにより、従来のαβ T細胞ベースのCAR T療法

が抱える課題を克服し、HCC患者に新たな治療選択肢を提供します。

公開日 2026年09月18日  News-Medical.Net  ドイツ



詳細

主要成果

Evotecは、肝細胞がん（HCC）の治療を革新するため、免疫回避型および腫瘍微小環

境（TME）耐性のiPSC由来CAR γδ T細胞（CAR iγδ T細胞）を製造するためのス

ケーラブルなゼノフリーバイオプロセスプラットフォームを開発しました。このプラッ

トフォームは、γδ T細胞の自然な腫瘍指向性と好ましい安全性プロファイルを、HCC

特異的なCAR設計および宿主免疫回避戦略と統合することで、安全かつ効果的で、さら

に費用対効果の高い「オフザシェルフ」型CAR T細胞療法の実現を目指します。これに

より、従来のαβ T細胞ベースのCAR T療法が抱える、GVHD（移植片対宿主病）リス

クや固形腫瘍における有効性の課題を克服する可能性を秘めています。

技術・臨床詳細

Evotecが開発したプラットフォームは、人工多能性幹細胞（iPSC）を原材料として用

いることで、CAR γδ T細胞の無限の供給源を確保します。γδ T細胞は、通常の

αβ T細胞とは異なり、MHC非拘束性で腫瘍細胞を認識し、特定のストレスシグナル

やリン酸化された代謝中間体を直接標的とすることができます。これにより、複雑な抗

原提示経路をバイパスし、多様な固形腫瘍抗原に反応する能力を持ちます。さらに、宿

主免疫系からの攻撃を回避するための遺伝子改変が施されており、アロジェニック（他

家）製品としての使用を可能にします。TME耐性は、TME内の免疫抑制因子（例：

TGF-β、PD-L1）に対する抵抗性や、低酸素・低pH環境下での機能維持を目的とした

エンジニアリングによって達成されます。これらの特性を組み合わせることで、CAR

iγδ T細胞はHCCの微小環境において強力な抗腫瘍活性を発揮することが期待されま

す。

背景・業界文脈

肝細胞がんは、世界的に主要な死亡原因の一つであり、進行期では既存の治療選択肢が

限られています。従来のCAR T細胞療法は、血液がんにおいて成功を収めていますが、

固形腫瘍、特にHCCのような免疫抑制的な微小環境を持つがん種では、十分な効果を

発揮するのが難しいという課題がありました。これは、CAR T細胞の固形腫瘍への浸潤

不足、TMEによる細胞機能の抑制、そしてアロジェニック製品におけるGVHDのリスク

に起因します。Evotecのアプローチは、これらの課題を克服するため、γδ T細胞の

固有の生物学的利点と、iPSC技術によるスケーラブルな製造、そして免疫回避・TME

耐性エンジニアリングを組み合わせた革新的な戦略です。



今後の展望

このiPSC由来CAR γδ T細胞製造プラットフォームは、HCC治療に新たな道を開く大

きな可能性を秘めています。もし臨床試験でその有効性と安全性が確認されれば、HCC

患者に安全で、より効果的、かつ費用対効果の高い治療選択肢を提供できるでしょう。

さらに、このプラットフォームは、HCC以外の他の固形腫瘍に対しても適用可能であ

り、今後の免疫細胞療法開発の汎用的な基盤となることが期待されます。これにより、

アロジェニックCAR T細胞療法の商業化と、より広範な患者へのアクセスの拡大が加速

されるでしょう。

元記事: https://www.news-medical.net/whitepaper/20260918/iPSC-derived-CAR-T-cells-for-

liver-cancer.aspx

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.news-medical.net/whitepaper/20260918/iPSC-derived-CAR-T-cells-for-liver-cancer.aspx
https://www.news-medical.net/whitepaper/20260918/iPSC-derived-CAR-T-cells-for-liver-cancer.aspx


#07 Fayuviとは｜FDAが承認した小児サンフィリッポ

症候群A型初の遺伝子治療薬

概要

FDAは、小児のサンフィリッポ症候群A型（MPS IIIA）に対する初の遺伝子治療薬

rebisufligene etisparvovec-hopf（Fayuvi）を承認しました。Fayuviは、SGSH遺

伝子の機能的なコピーを供給する1回限りの静脈内AAV9遺伝子治療薬であり、細胞が

ヘパラン硫酸を適切に分解できるようにします。この承認は、以前の完全回答書から

の再提出を経て得られたもので、MPS IIIA患者のアンメットメディカルニーズに応え

る画期的な治療となります。

公開日 2026年09月17日  CGTlive®  アメリカ



詳細

主要成果

米国食品医薬品局（FDA）は、小児のサンフィリッポ症候群A型（MPS IIIA）に対する

初の遺伝子治療薬であるrebisufligene etisparvovec-hopf（Fayuvi）を承認しまし

た。Fayuviは、体内の細胞にヘパラン硫酸を適切に分解するために必要なSGSH遺伝子

の機能的なコピーを供給する、1回限りの静脈内投与型アデノ随伴ウイルス9型

（AAV9）遺伝子治療薬です。この画期的な承認は、以前の完全回答書（CRL）からの

再提出を経て得られたものであり、この希少かつ重篤な神経変性疾患に苦しむ患者とそ

の家族に新たな治療選択肢を提供します。

技術・臨床詳細

サンフィリッポ症候群A型は、SGSH酵素の欠損により細胞内にヘパラン硫酸が蓄積

し、重篤な神経発達遅延、行動障害、認知機能低下、最終的には早期死亡に至る常染色

体劣性遺伝疾患です。Fayuviは、疾患の原因となるSGSH遺伝子の正常なコピーを

AAV9ベクターを介して脳を含む全身の細胞に送達するように設計されています。

AAV9ベクターは血液脳関門を通過する能力があるため、中枢神経系に効果的に遺伝子

を導入できる点が強みです。臨床試験では、Fayuviがヘパラン硫酸の蓄積を減少させ、

疾患の進行を遅らせる、または改善させる可能性が示されました。具体的な臨床データ

（例：主要評価項目達成率、安全性イベントの発生率など）は、このレポートのサマリ

ーには詳細に記載されていませんが、FDAの承認は、臨床的に意義のある有効性と許容

可能な安全性プロファイルが確認されたことを意味します。

背景・業界文脈

MPS IIIAのような希少疾患は、患者数が少ないため治療法の開発が困難であり、アンメ

ットメディカルニーズが非常に高い分野です。Fayuviの承認は、MPS IIIAに対する初の

疾患修飾療法であり、遺伝子治療が希少遺伝性疾患に与える影響の大きさを改めて示し

ています。特に、神経変性疾患へのAAV9遺伝子治療の成功は、同様の病態を持つ他の

神経疾患への応用研究を加速させる可能性があります。FDAが完全回答書から一転して

承認に至った経緯は、申請企業が追加データの提出や製造プロセスの改善など、規制当

局の懸念事項に十分に対応したことを示唆しています。



今後の展望

Fayuviの承認は、MPS IIIA患者にとって画期的なニュースであり、早期診断と早期治療

の重要性を高めるでしょう。今後、実際の臨床現場でのFayuviの長期的な有効性、安全

性、および費用対効果に関するデータが収集されることが重要となります。この承認

は、遺伝子治療が希少疾患、特に中枢神経系疾患において、新たな治療標準を確立する

大きな可能性を秘めていることを再確認させます。他の希少神経変性疾患に対する遺伝

子治療薬の開発にも弾みがつき、未だ治療法のない多くの患者に希望を与えることにな

るでしょう。

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

syndrome-type-a

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://www.cgtlive.com/view/fda-approves-first-gene-therapy-for-sanfilippo-syndrome-type-a
https://www.cgtlive.com/view/fda-approves-first-gene-therapy-for-sanfilippo-syndrome-type-a


#08 CAR T細胞のα2,3-シアル化｜2026年bioRxiv発

表の機能調節メカニズム

概要

bioRxivの2026年9月アーカイブに、「CAR T-cells and is induced by LIF and

glucocorticoids」というタイトルの研究プレプリントが掲載され、CAR T細胞の機能

調節メカニズムにおけるα2,3-シアル化の関与が示唆されました。この研究は、CAR

T細胞の抗腫瘍免疫活性を最適化するための基礎的知見を提供し、細胞療法の効率と安

全性の向上を目指しています。特に、CAR T細胞の細胞表面糖鎖修飾がLIF（白血病抑

制因子）およびグルココルチコイドによって誘導される可能性が示され、次世代CAR

T細胞療法の設計に新たな視点をもたらします。このような基礎研究の迅速な共有は、

免疫細胞療法の進展を加速させる上で重要です。

公開日 2026年09月23日  bioRxiv  不明



詳細

主要成果: CAR T細胞機能調節におけるα2,3-シアル化とLIF/グルココルチコイド

誘導の可能性

bioRxivの2026年9月アーカイブに掲載されたプレプリント「CAR T-cells and is

induced by LIF and glucocorticoids」は、CAR T細胞の機能調節メカニズムに関す

る重要な知見を提供するものです。この研究は、CAR T細胞の細胞表面におけるα2,3-

シアル化が、白血病抑制因子（LIF）およびグルココルチコイドによって誘導される可

能性を示唆しており、これによりCAR T細胞の抗腫瘍免疫活性が影響を受けるメカニズ

ムの一端を解明しようとしています。この発見は、CAR T細胞療法の効率性と安全性を

向上させるための新たな戦略的アプローチを提示するものです。

技術・臨床詳細: 免疫細胞療法最適化への基礎的アプローチ

プレプリントの詳細な内容は現時点ではアーカイブから個別に確認が必要ですが、概ね

CAR T細胞の細胞表面糖鎖修飾、特にシアル酸の修飾が、その細胞の機能、T細胞エン

ゲージャーとしての能力、そして最終的な抗腫瘍効果にどのように影響するかを解析し

ていると考えられます。LIFは、免疫応答や細胞分化に影響を与えるサイトカインであ

り、グルココルチコイドは強力な免疫抑制作用を持つステロイドホルモンです。これら

の分子がCAR T細胞のシアル化を誘導することで、T細胞の活性化、増殖、エフェクタ

ー機能、あるいは持続性に変化をもたらす可能性が研究の焦点となります。このメカニ

ズムの理解は、CAR T細胞の標的認識能力や、腫瘍微小環境における生存・機能維持に

影響を与える因子を特定する上で極めて重要です。

背景・業界文脈: CAR T療法効果の限界克服と次世代治療開発

CAR T細胞療法は、血液がんにおいて目覚ましい成功を収めていますが、固形がんへの

適用拡大や、サイトカイン放出症候群（CRS）などの重篤な副作用の軽減は依然として

大きな課題です。これらの課題を克服し、CAR T療法の有効性と安全性を高めるために

は、CAR T細胞自体の生物学的特性、特にその機能調節メカニズムを深く理解すること

が不可欠です。細胞表面の糖鎖修飾は、細胞間の相互作用や免疫認識において重要な役

割を果たすことが知られており、本研究のような基礎的知見は、次世代CAR T細胞の設

計、つまりより効率的で、標的特異性が高く、かつ副作用が少ないCAR T細胞を開発す

るための理論的根拠を提供します。プレプリントという形式は、最新の研究成果が迅速

に共有され、研究コミュニティ全体での議論と進展が加速されることを示しています。



今後の展望: 新規CAR T細胞設計と臨床応用への影響

このプレプリントで示された知見は、今後査読付き論文として発表されることで、CAR

T細胞の生物学的理解をさらに深めることに貢献するでしょう。特に、LIFやグルココル

チコイドがCAR T細胞のシアル化を通じて機能に影響を与えるというメカニズムが詳細

に解明されれば、これらの分子を操作することによって、CAR T細胞の治療効果を向上

させる、あるいは副作用を軽減する新たな手法が開発される可能性があります。例え

ば、特定のがん微小環境に合わせてCAR T細胞の糖鎖修飾を最適化することで、固形腫

瘍に対する治療効果を高める「スマートCAR T細胞」の開発に繋がるかもしれません。

このような基礎研究の積み重ねが、将来的に個別化された、より安全で効果的な免疫細

胞療法の実用化を促進すると期待されます。

元記事: https://connect.biorxiv.org/archive/show_cat.php?cat=ecology

収集日: 2026年09月25日 | 自動記事収集・翻訳システム (Gemini API使用)

https://connect.biorxiv.org/archive/show_cat.php?cat=ecology


#09 Sasineprocelとは｜Aspen Neuroscienceのパ

ーキンソン病向けiPSC治療

概要

Aspen Neuroscience社は、パーキンソン病に対する自己iPS細胞由来細胞治療候補

Sasineprocelに関する臨床前データが、権威あるCell Stem Cell誌に掲載されたこと

を発表しました。Sasineprocelは、患者自身の皮膚細胞からiPSCを作製し、それをド

パミン作動性ニューロンに分化させて移植する個別化医療アプローチです。この発表

は、同社の主要パイプラインであるSasineprocelの科学的根拠を補強し、パーキンソ

ン病患者に対する根本的な治療選択肢を提供するための重要な進展を示しています。

このデータの公開は、今後の臨床開発を加速させる重要なマイルストーンとなります。

公開日 2026年09月18日  Aspen Neuroscience  不明



詳細

主要成果: Aspen Neuroscience、パーキンソン病向けiPSC由来治療薬

Sasineprocelの臨床前データをCell Stem Cellに掲載

Aspen Neuroscience社は、進行性神経変性疾患であるパーキンソン病を対象とした自

己iPS細胞（iPSC）由来細胞治療候補「Sasineprocel」に関する詳細な臨床前データ

が、国際的に権威ある学術誌Cell Stem Cellに掲載されたことを発表しました。この論

文発表は、同社の主要パイプラインであるSasineprocelの科学的・技術的基盤を強化

するものであり、パーキンソン病患者に対する根本的な治療アプローチとしての可能性

を大きく高めるものです。

技術・臨床詳細: 患者由来iPSCによる個別化ドパミン作動性ニューロン補充療法

Sasineprocelは、パーキンソン病の病態生理の根底にあるドパミン作動性ニューロンの

脱落を補充することを目的とした革新的な個別化医療アプローチです。この治療法で

は、まず患者自身の皮膚細胞からiPSCを樹立します。その後、これらのiPSCを、パー

キンソン病の症状緩和に不可欠な神経伝達物質であるドパミンを産生するドパミン作動

性ニューロンへと精密に分化させます。分化させた細胞は、患者の脳内の特定の領域

（通常は線条体）に移植されることで、失われたニューロン機能を回復させ、病気の進

行を遅らせ、症状を改善することが期待されます。Cell Stem Cellに掲載された臨床前

データには、iPSCから分化させたドパミン作動性ニューロンの純度、生存率、機能的特

性（例：ドパミン産生能力、神経回路への統合能力）、および動物モデルにおける疾患

症状の改善効果などが詳細に記述されていると推測されます。これらのデータは、ヒト

での臨床試験に進む上での安全性と有効性の強力な根拠となります。

背景・業界文脈: パーキンソン病治療のアンメットニーズとiPSCの革新

パーキンソン病は、高齢化社会において罹患率が増加している進行性の神経変性疾患で

あり、振戦、動作緩慢、姿勢反射障害などの運動症状に加え、非運動症状も伴います。

現在の治療法は主に症状緩和に限定されており、病気の進行を止める、あるいは病態を

根本的に改善する治療法は存在しません。このようなアンメットメディカルニーズが高

い中、iPSC技術を用いた細胞補充療法は、失われた細胞を直接補充することで、病気

の進行を遅らせたり、機能を回復させたりする可能性を持つ、最も有望なアプローチの

一つとして期待されています。患者自身の細胞を用いる自己移植型iPSC療法は、免疫拒

絶反応のリスクが低いという大きな利点を持っています。



今後の展望: 臨床試験デザインと規制当局との協議

今回のCell Stem Cell誌への論文掲載は、Aspen Neuroscience社にとって、

Sasineprocelの臨床開発を加速させるための重要なマイルストーンです。今後、同社は

臨床試験のフェーズに進むにあたり、詳細な試験デザイン、主要評価項目、患者選択基

準などを公開するでしょう。規制当局、特にFDAとの継続的な協議を通じて、安全性と

有効性を検証するための適切な臨床開発戦略が策定されることが期待されます。

Sasineprocelが臨床試験で良好な結果を示せば、パーキンソン病患者の生活の質を劇

的に向上させる画期的な治療法として、将来的に市場に投入される可能性があります。

この分野の進展は、神経変性疾患全般に対するiPSCベースの治療法の開発にも大きな影

響を与えるでしょう。

元記事: https://natlawreview.com/press-releases/aspen-neuroscience-announces-publication-

sasineprocel-preclinical-data-cell
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#10 Boehringer IngelheimとEnvisagenics｜最大

10億ドルのがん治療薬共同研究

概要

Envisagenicsは、Boehringer Ingelheimと最大10億ドル超のRNAスプライシングを

標的としたがん治療薬に関する共同研究およびオプション契約を締結した。

EnvisagenicsはAI搭載のSpliceCoreプラットフォームを用いて腫瘍特異的標的を特定

し、Boehringer Ingelheimは選択された標的の独占ライセンスオプションを獲得す

る。この提携により、ADC、T細胞エンゲージャー、多特異性抗体などの次世代モダ

リティを用いた新規がん治療薬の開発・商業化が進められる。

公開日 2026年09月22日  AllSci  アメリカ



詳細

主要成果: AI駆動型RNAスプライシング標的による最大10億ドルのがん治療薬提

携

Envisagenicsは、大手製薬企業であるBoehringer Ingelheimと、RNAスプライシング

を標的とした新規がん治療薬の開発に関する共同研究およびオプション契約を締結し

た。この契約は、将来のマイルストーン達成に応じて、最大で10億ドルを超える価値を

持つ可能性がある。

技術・臨床詳細: AIプラットフォーム「SpliceCore」と多様なモダリティの統合

本提携の中核をなすのは、Envisagenicsが開発したAI搭載型プラットフォーム

「SpliceCore」である。SpliceCoreは、がん細胞に特異的なRNAスプライシング異常

を解析し、治療標的となる新規標的を効率的に特定する能力を持つ。Boehringer

Ingelheimは、SpliceCoreによって特定された有望な標的について独占的なライセンス

オプションを行使できる。これにより、抗体薬物複合体（ADC）、T細胞エンゲージャ

ー、多特異性抗体など、多様な次世代モダリティを用いた薬剤の開発・商業化が可能に

なる。

背景・業界文脈: 未開拓のがん治療アプローチ

RNAスプライシングの異常は、多くのがんにおいて重要な役割を果たすことが知られて

いるが、これを効果的に標的とする治療薬の開発はこれまで限定的だった。AI技術を活

用することで、これまで見過ごされてきた腫瘍特異的なスプライシングイベントを精密

に特定し、新たな治療機会を創出する可能性が注目されている。この分野への大型投資

は、がん治療のフロンティアを拡大するものであり、精密医療の進展に貢献すると期待

される。

今後の展望: 革新的がん治療薬の創出と市場競争への影響

今回の提携は、Boehringer Ingelheimの強固な開発・商業化能力とEnvisagenicsの革

新的なAI創薬技術が融合することで、未だにアンメットニーズの高いがん領域において

画期的な治療薬が生まれる可能性を秘めている。最大10億ドル超という規模は、両社が

このプロジェクトに寄せる大きな期待を反映しており、今後の臨床開発の進捗と市場投

入ががん治療薬市場に大きな影響を与えるだろう。



元記事: https://allsci.com/news/licensing-and-partnerships/oncology-collaboration-deal-

envisagenics-and/
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