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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12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

Syntax BioのCellgorithm|iPSCから膵β細胞を4
日で分化させる手法と性能
Syntax Bio社は、独自のプラットフォーム「Cellgorithm」を用
いて、ヒト人工多能性幹細胞(iPSC)をわずか4日間で膵β細胞へ
と分化させたことを発表した。CRISPR活性化(CRISPRa)により
ゲノムを編集せず、細胞自身の遺伝子を特定の順序とタイミン
グで起動させることで、迅速かつ効率的な分化を実現している。
この技術は、従来の労働集約的で時間のかかる分化プロセスを
解消し、1型糖尿病などの再生医療における細胞療法の量産化を
加速させる可能性がある。

シグナル 02 | 工程・材料

XS411|XellSmartのパーキンソン病細胞治療、
第I相結果と第II相進捗
XellSmart社が開発中のパーキンソン病向け細胞治療薬「XS411」
の第I相試験において、運動機能の持続的な改善と安全性が確認
された。移植後6ヶ月時点でOFF状態のMDS-UPDRS Part IIIス
コアが平均30点以上改善し、1日あたり5時間以上の良好なON時
間を獲得している。iPSC由来のドパミン作動性神経前駆細胞を
用いた「オフザシェルフ(既製品)」型の治療法であり、HLAマッ
チング不要で提供可能な点に技術的意義がある。

シグナル 03 | 品質管理

HLHS(左心低形成症候群)|iPSC由来心筋細胞の
機械的負荷への適応不全と課題
左心低形成症候群(HLHS)患者由来のiPSC心筋細胞が、周期的な
伸展刺激に対して不適応なリモデリングを示すことが明らかに
なりました。コントロール群では伸展刺激によりカルシウムハ
ンドリングやサルコメア関連遺伝子がアップレギュレートされ
ますが、HLHS群ではこの反応が鈍く、逆に炎症シグナル経路が
顕著に活性化しました。このメカノアダプテーション(機械的適
応)の欠陥が、単心室不全の要因である可能性が示唆されていま
す。

シグナル 04 | 臨床使用

脂肪由来幹細胞エクソソーム|腎線維化を抑制
するmiR-26a-5pの作用機序と性能
脂肪由来間葉系幹細胞(AMSC)から分泌されるエクソソームが、
腎臓の線維化(瘢痕化)を抑制するメカニズムが解明されました。
AMSCエクソソームに含まれるmiR-26a-5pが、糖代謝を制御す
る酵素Pfkfb3を標的として抑制することで、腎細胞の代謝異常
と線維化を食い止めることが示されています。この発見は、既
存の抗線維化薬で治療が困難だった慢性腎臓病に対する新しい
治療アプローチとなる可能性があります。

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

4日
A01

数値の条件

Syntax Bio社は、独自のプラットフォーム「Cellgorithm」を用いて、ヒト人工多能性幹細胞
(iPSC)をわずか4日間で膵β細胞へと分化させたことを発表した。CRISPR活性化(CRISPRa)に
よりゲノムを編集せず、細胞自身の遺伝子を特定の順序とタイミングで起動させることで、迅
速かつ効率的な分化を実現している。

1日
A02

数値の条件

XellSmart社が開発中のパーキンソン病向け細胞治療薬「XS411」の第I相試験において、運動機
能の持続的な改善と安全性が確認された。移植後6ヶ月時点でOFF状態のMDS-UPDRS Part III
スコアが平均30点以上改善し、1日あたり5時間以上の良好なON時間を獲得している。iPSC由
来のドパミン作動性神経前駆細胞を用いた「オフザシェルフ(既製品)」型の治療法であり、HLA
マッチング不要で提供可能な点に技術的意義がある。

4人
A07

数値の条件

ヒトの体細胞をiPS細胞へリプログラミングする過程において、転写の進行とエピゲノムの変化
が分離して起こることが明らかになりました。4人のドナーから得た線維芽細胞を用い、単一核
レベルでの遺伝子発現、クロマチン接近性、DNAメチル化、および3Dゲノム構造を統合的に解
析しています。これにより、成功する経路と失敗する経路で分子的な再構成や初期の空間配置
が異なることが判明しました。

7日
A12

数値の条件

イスラエルのNano24社が開発する吸入型エキソソーム療法「EXO-CD24」が、急性呼吸窮迫症
候群(ARDS)を対象としたPhase 2b試験で主要評価項目を達成した。投与群では7日目時点で
85%の患者が呼吸不全から回復し、28日時点の死亡リスクを72%低減させた。重篤な治療関連
副作用も認められておらず、致死率の高いARDSにおける新たな治療選択肢として期待される。

2022年
A03

数値の条件

iPS細胞から作製された心筋細胞シートを世界で初めて移植された女性が、大阪の病院を今週木
曜日に退院する。2022年に急性心筋梗塞を発症し、薬物治療後も心機能が低下していた50代の
患者に対し、9月29日に3枚の細胞シートを移植した。重大な合併症はなく、歩行可能なレベル
まで回復しており、再生医療製品としての実用化に向けた重要な事例となる。

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

Syntax Bio社は、独自の
プラットフォーム「
Cellgorithm」を用いて、
ヒト人工多能性幹細胞
(iPSC)をわずか4日間で
膵β細胞へと分化させた
ことを発表した。

2

工程・材料
P02/P07

XellSmart社が開発中の
パーキンソン病向け細
胞治療薬「XS411」の
第I相試験において、運
動機能の持続的な改善
と安全性が確認された。

3

品質管理
P03/P08

左心低形成症候群
(HLHS)患者由来のiPSC
心筋細胞が、周期的な
伸展刺激に対して不適
応なリモデリングを示
すことが明らかになり
ました。

4

臨床使用
P04/P09

脂肪由来間葉系幹細胞
(AMSC)から分泌される
エクソソームが、腎臓
の線維化(瘢痕化)を抑制
するメカニズムが解明
されました。

5

供給・アクセ
ス
P05/P10

日本の研究チームが、
単一の遺伝子をノック
アウトすることで免疫
系から検知されにくい
iPS細胞由来の心筋細胞
を開発した。

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
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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

P02

P03

P04

P05

P06P07

P08P09
P10

P01 Syntax BioのCellgorithm|iPSCから膵β
細胞を4日で分化させる手法と性能
システム・導入 | 根拠: 量産

P02 XS411|XellSmartのパーキンソン病細
胞治療、第I相結果と第II相進捗
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P03 HLHS(左心低形成症候群)|iPSC由来心
筋細胞の機械的負荷への適応不全と課
題
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P04 脂肪由来幹細胞エクソソーム|腎線維化
を抑制するmiR-26a-5pの作用機序と性
能
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P05 TAPBP遺伝子ノックアウト|iPS細胞由
来心筋細胞の免疫回避性能と課題
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P06 PiggyBacトランスポゾン|CAR-T細胞
製造における3つの導入手法の比較と
最適化
システム・導入 | 根拠: 導入

P07 ヒトiPS細胞リプログラミング|エピゲ
ノムの不均一性と空間組織の解析結果
システム・導入 | 根拠: 統合

P08 EXO-CD24|Nano24のARDS治療薬、
Phase 2bでの死亡リスク低減と性能
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P09 骨標的型エクソソーム|骨粗鬆症モデル
マウスにおける骨量維持の性能と機序
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P10 iPS細胞由来心筋細胞シート|世界初の
移植を受けた患者の経過と退院時期
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

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
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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。

P01 Syntax BioのCellgorithm|iPSCから膵β細胞を4日で分化させる手法と性能

A01 | 細胞源 | 量産 日付未収録

FACT
Syntax Bio社は、独自のプラットフォーム「Cellgorithm」を用
いて、ヒト人工多能性幹細胞(iPSC)をわずか4日間で膵β細胞へ
と分化させたことを発表した。CRISPR活性化(CRISPRa)によ
りゲノムを編集せず、細胞自身の遺伝子を特定の順序とタイミ
ングで起動させることで、迅速かつ効率的な分化を実現してい
る。この技術は、従来の労働集約的で時間のかかる分化プロセ
スを解消し、1型糖尿病などの再生医療における細胞療法の量
産化を加速させる可能性がある。

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 5/5 | 判断場所: システム・導入

P02 XS411|XellSmartのパーキンソン病細胞治療、第I相結果と第II相進捗

A02 | 工程・材料 | 製品採用 日付未収録

FACT
XellSmart社が開発中のパーキンソン病向け細胞治療薬「XS411」
の第I相試験において、運動機能の持続的な改善と安全性が確認
された。移植後6ヶ月時点でOFF状態のMDS-UPDRS Part IIIス
コアが平均30点以上改善し、1日あたり5時間以上の良好なON
時間を獲得している。iPSC由来のドパミン作動性神経前駆細胞
を用いた「オフザシェルフ(既製品)」型の治療法であり、HLA
マッチング不要で提供可能な点に技術的意義がある。

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 18/25 | 成熟度 4/5 | 判断場所: 技術・工程



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 HLHS(左心低形成症候群)|iPSC由来心筋細胞の機械的負荷への適応不全と課題

A09 | 品質管理 | 研究 日付未収録

FACT
左心低形成症候群(HLHS)患者由来のiPSC心筋細胞が、周期的
な伸展刺激に対して不適応なリモデリングを示すことが明らか
になりました。コントロール群では伸展刺激によりカルシウム
ハンドリングやサルコメア関連遺伝子がアップレギュレートさ
れますが、HLHS群ではこの反応が鈍く、逆に炎症シグナル経
路が顕著に活性化しました。このメカノアダプテーション(機械
的適応)の欠陥が、単心室不全の要因である可能性が示唆されて
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 18/25 | 成熟度 1/5 | 判断場所: 技術・工程

P04 脂肪由来幹細胞エクソソーム|腎線維化を抑制するmiR-26a-5pの作用機序と性能

A10 | 臨床使用 | 研究 日付未収録

FACT
脂肪由来間葉系幹細胞(AMSC)から分泌されるエクソソームが、
腎臓の線維化(瘢痕化)を抑制するメカニズムが解明されました。
AMSCエクソソームに含まれるmiR-26a-5pが、糖代謝を制御す
る酵素Pfkfb3を標的として抑制することで、腎細胞の代謝異常
と線維化を食い止めることが示されています。この発見は、既
存の抗線維化薬で治療が困難だった慢性腎臓病に対する新しい
治療アプローチとなる可能性があります。

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 TAPBP遺伝子ノックアウト|iPS細胞由来心筋細胞の免疫回避性能と課題

A04 | 供給・アクセス | 製品採用 日付未収録

FACT
日本の研究チームが、単一の遺伝子をノックアウトすることで
免疫系から検知されにくいiPS細胞由来の心筋細胞を開発した。
CRISPR-Cas9を用いてTAPBP遺伝子を破壊し、HLAクラスIタ
ンパク質の細胞表面への提示を抑制することで、細胞傷害性T
細胞による攻撃を回避させることに成功した。これにより、拒
絶反応のリスクを低減した「オフザシェルフ(既製品)」的な心
不全治療用細胞療法の実現に近づいた。

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 4/5 | 判断場所: 技術・工程

P06 PiggyBacトランスポゾン|CAR-T細胞製造における3つの導入手法の比較と最適化

A08 | 細胞源 | 製品採用 日付未収録

FACT
CAR-T細胞の製造コスト低減と簡素化を目指し、PiggyBacトラ
ンスポゾンを用いた3つの遺伝子導入戦略の最適化が行われま
した。検証の結果、1つのプラスミドを用いる手法(ONE)が最も
高い導入効率を示し、mRNAを用いた手法(MRNA)は導入コピー
数を抑制できることが判明しました。本研究は、より効率的で
安全な非ウイルス性CAR-T細胞製造プロセスの構築に向けた基
盤となるものです。

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 4/5 | 判断場所: システム・導入



重点テーマ 07-08 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。

P07 ヒトiPS細胞リプログラミング|エピゲノムの不均一性と空間組織の解析結果

A07 | 工程・材料 | 試作 日付未収録

FACT
ヒトの体細胞をiPS細胞へリプログラミングする過程において、
転写の進行とエピゲノムの変化が分離して起こることが明らか
になりました。4人のドナーから得た線維芽細胞を用い、単一
核レベルでの遺伝子発現、クロマチン接近性、DNAメチル化、
および3Dゲノム構造を統合的に解析しています。これにより、
成功する経路と失敗する経路で分子的な再構成や初期の空間配
置が異なることが判明しました。

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 2/5 | 判断場所: システム・導入

P08 EXO-CD24|Nano24のARDS治療薬、Phase 2bでの死亡リスク低減と性能

A12 | 品質管理 | 共同評価 日付未収録

FACT
イスラエルのNano24社が開発する吸入型エキソソーム療法「
EXO-CD24」が、急性呼吸窮迫症候群(ARDS)を対象とした
Phase 2b試験で主要評価項目を達成した。投与群では7日目時
点で85%の患者が呼吸不全から回復し、28日時点の死亡リスク
を72%低減させた。重篤な治療関連副作用も認められておらず、
致死率の高いARDSにおける新たな治療選択肢として期待され
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 3/5 | 判断場所: 技術・工程



重点テーマ 09-10 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。

P09 骨標的型エクソソーム|骨粗鬆症モデルマウスにおける骨量維持の性能と機序

A11 | 臨床使用 | 研究 日付未収録

FACT
M2マクロファージ由来のエンジニアリング済みエクソソームを
用いたナノ治療薬が、卵巣摘出による骨粗鬆症モデルマウスに
おいて骨梁の維持に成功した。この治療法はmiR-196b阻害剤と
白金ナノ粒子を内包し、SDSSDペプチドにより骨芽細胞ライ
ンの骨表面へ選択的に配送される。骨吸収の抑制と骨形成の促
進、さらに炎症と酸化ストレスの軽減を同時に実現する多機能
なアプローチである。

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 1/5 | 判断場所: 技術・工程

P10 iPS細胞由来心筋細胞シート|世界初の移植を受けた患者の経過と退院時期

A03 | 供給・アクセス | 製品採用 日付未収録

FACT
iPS細胞から作製された心筋細胞シートを世界で初めて移植さ
れた女性が、大阪の病院を今週木曜日に退院する。2022年に急
性心筋梗塞を発症し、薬物治療後も心機能が低下していた50代
の患者に対し、9月29日に3枚の細胞シートを移植した。重大な
合併症はなく、歩行可能なレベルまで回復しており、再生医療
製品としての実用化に向けた重要な事例となる。

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 4/5 | 判断場所: 技術・工程



プレイブックとロードマップ 担当 / ゲート / 成果物
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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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ID 記事タイトル(全文) 元記事URL(全文・クリック可能)

A01 Syntax BioのCellgorithm|iPSCから膵β細胞を4日で分化させる手法
と性能

https://biospace.com/press-releases/syntax-bio-programs-stem-cells-toward-
pancreatic-beta-cells-in-four-days

A02 XS411|XellSmartのパーキンソン病細胞治療、第I相結果と第II相進
捗

https://www.webull.com/news/15767350893126656

A03 iPS細胞由来心筋細胞シート|世界初の移植を受けた患者の経過と退
院時期

https://www.nippon.com/en/news/yjj2026102100774/

A04 TAPBP遺伝子ノックアウト|iPS細胞由来心筋細胞の免疫回避性能
と課題

https://bioengineer.org/single-gene-knockout-strips-lab-grown-heart-cells-of-i
mmune-visibility/

A05 Stealth CAR-Tregs|CD3抗体療法を回避するTRAC欠損型CAR-Treg
の生存率と効果

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.13.758862v1

A06 血管化心臓オルガノイド|hPSCsを用いた心臓・前腸様中間体の構
築と成熟化

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.21.758395v1

A07 ヒトiPS細胞リプログラミング|エピゲノムの不均一性と空間組織の
解析結果

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.15.757424v1

A08 PiggyBacトランスポゾン|CAR-T細胞製造における3つの導入手法
の比較と最適化

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.16.758153v1

A09 HLHS(左心低形成症候群)|iPSC由来心筋細胞の機械的負荷への適応
不全と課題

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.11.758388v1

A10 脂肪由来幹細胞エクソソーム|腎線維化を抑制するmiR-26a-5pの作
用機序と性能

https://bioengineer.org/stem-cell-exosomes-carry-a-microrna-that-halts-kidne
y-scarring/

A11 骨標的型エクソソーム|骨粗鬆症モデルマウスにおける骨量維持の
性能と機序

https://bioengineer.org/engineered-exosomes-preserve-trabecular-bone-in-m
ouse-osteoporosis-model/

A12 EXO-CD24|Nano24のARDS治療薬、Phase 2bでの死亡リスク低減
と性能

https://www.biopharminternational.com/view/nano24-inhaled-exo-cd24-ards-
phase-2b-mortality
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#01 Syntax BioのCellgorithm｜iPSCから膵β細胞を

4日で分化させる手法と性能

概要

Syntax Bio社は、独自のプラットフォーム「Cellgorithm」を用いて、ヒト人工多能

性幹細胞（iPSC）をわずか4日間で膵β細胞へと分化させたことを発表した。

CRISPR活性化（CRISPRa）によりゲノムを編集せず、細胞自身の遺伝子を特定の順

序とタイミングで起動させることで、迅速かつ効率的な分化を実現している。この技

術は、従来の労働集約的で時間のかかる分化プロセスを解消し、1型糖尿病などの再生

医療における細胞療法の量産化を加速させる可能性がある。

公開日 2026年10月21日  BioSpace (Syntax Bio プレスリリース)  アメリカ



詳細

主要成果

Syntax Bio社は、同社の合成生物学プラットフォーム「Cellgorithm」を用いて、ヒト

iPSCを膵β細胞（インスリンを分泌する細胞）へと分化させるプロセスを4日間に短縮

した。この研究成果は、2026年10月20日から22日にかけて京都国際会館で開催され

た「ISSCR iPSC 20周年シンポジウム」にて、口頭発表およびポスター発表（Poster

288）として公開された。

技術・詳細

Cellgorithmは、CRISPR活性化（CRISPRa）を利用して、ゲノムを切断または編集す

ることなく、細胞が本来持っている遺伝子スイッチをオンにする技術である。人間が胎

児期に分化する過程を模倣し、一回の過剰発現DNA指示によって、特定の遺伝子を制御

されたタイミングと順序で起動させる。

研究チームは、29の膵系遺伝子から抽出した29のバリアントを含む170以上の

Cellgorithmバリアントを3つのスクリーニングでテストした。各バリアントは、5回以

下のタイミング設定ステップで最大10個の遺伝子を活性化させる。シングルセルRNA

シーケンシングおよびタンパク質発現解析の結果、特定の細胞が4日以内に内分泌前駆

細胞および膵β細胞様状態へと誘導されたことが確認された。一方で、後続段階の指示

が含まれていても、細胞が中間段階で停滞する「グリッドロック（停滞）」状態が発生

するケースも確認されており、活性化させる遺伝子の種類とタイミングが重要であるこ

とが示された。

背景・業界の文脈

再生医療における細胞製造の最大のボトルネックは、分化プロセスが非常に低速で労働

集約的であることだ。従来の分化手法では数ヶ月を要する場合があるが、Cellgorithm

のようなプログラム可能なアプローチにより、これを数日または数週間に短縮できる。

また、このプラットフォームで得られたデータは、ヒトの細胞系譜ツリーのマップとし

て蓄積され、次なる細胞状態への効率的な経路を予測するためのフィードバックとして

活用される仕組みとなっている。



今後の展望

同社は、Breakthrough T1Dの業界発見・開発パートナーシップ（IDDP）による支援

を受け、膵β細胞プログラムの「Aim 1（スクリーニングと候補の選定）」を完了し

た。現在は「Aim 2」に移行しており、選定されたCellgorithmの最適化、製造スケー

ルアップのためのプロセス開発、およびメイヨークリニックとの協力による機能評価と

前臨床評価に注力している。これにより、1型糖尿病患者に対する革新的な細胞療法の

実現を目指している。

元記事: https://biospace.com/press-releases/syntax-bio-programs-stem-cells-toward-

pancreatic-beta-cells-in-four-days

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://biospace.com/press-releases/syntax-bio-programs-stem-cells-toward-pancreatic-beta-cells-in-four-days
https://biospace.com/press-releases/syntax-bio-programs-stem-cells-toward-pancreatic-beta-cells-in-four-days


#02 XS411｜XellSmartのパーキンソン病細胞治療、

第I相結果と第II相進捗

概要

XellSmart社が開発中のパーキンソン病向け細胞治療薬「XS411」の第I相試験におい

て、運動機能の持続的な改善と安全性が確認された。移植後6ヶ月時点でOFF状態の

MDS-UPDRS Part IIIスコアが平均30点以上改善し、1日あたり5時間以上の良好な

ON時間を獲得している。iPSC由来のドパミン作動性神経前駆細胞を用いた「オフザ

シェルフ（既製品）」型の治療法であり、HLAマッチング不要で提供可能な点に技術的

意義がある。

公開日 2026年10月18日  PR Newswire (XellSmart) ※Webull掲載ページ  韓国・中国



詳細

主要成果

XellSmart社は、国際パーキンソン病・運動障害学会（MDS）にて、同社の細胞治療候

補薬「XS411」の第I相試験結果を発表した。中等度から重度のパーキンソン病患者9名

を対象としたこの試験では、主要評価項目である安全性と耐容性が達成され、用量制限

毒性や深刻な有害事象、およびXS411に関連すると考えられる有害事象は報告されな

かった。MRIによるモニタリングでも、異常な細胞増殖や腫瘍形成、移植によるジスキ

ネジアは認められていない。

臨床的な改善については、移植後6ヶ月時点でOFF状態のMDS-UPDRS Part IIIスコア

がベースラインから平均30点以上改善した。この改善幅は、臨床的に意味のある最小差

（MCID）の閾値を上回っており、高用量群においてより高い有効性の傾向が見られ

た。また、患者の日誌からは、深刻なジスキネジアを伴わない「良好なON時間」が1日

あたり平均5時間以上増加したことが示された。PDQ-39（パーキンソン病質問票）に

よる患者報告アウトカムも、これらの運動機能の改善と一致する結果となった。

技術・詳細

XS411は、人工多能性幹細胞（iPSC）由来のドパミン作動性神経前駆細胞を用いた同

種細胞治療薬である。最大の特徴は、患者個別のヒト白血球抗原（HLA）マッチングを

必要としない「オフザシェルフ」形式である点だ。標準的な免疫抑制療法と併せて、両

側後被殻（posterior putamen）に移植される。移植された細胞は機能的なドパミン作

動性ニューロンへと分化し、ドパミンの合成と代謝を回復させることで症状を改善させ

る設計となっている。

本試験では、客観的なバイオマーカーとして18F-DOPA PET分子イメージングを採用し

た。移植後のスキャンでは、被殻における特異的結合比の上昇が確認され、シグナルの

増加部位は注入部位と解剖学的に一致していた。これにより、XS411細胞が標的部位

で生存・生着し、機能的なドパミン合成能を確立して内因性のドパミン供給源となった

ことが証明された。



背景・業界の文脈

中等度から重度のパーキンソン病患者にとって、標準治療ではコントロール困難な運動

変動（ウェアリング・オフ現象など）は、職業的・日常的な機能に著しい障害をもたら

す大きな負担となっている。従来の細胞治療では患者個別のマッチングが必要な場合が

あったが、XS411のような汎用的な細胞製剤が実現すれば、治療へのアクセスが大幅

に向上する。

今後の展望

XellSmart社は、この第I相の結果に基づき、中国での第II相試験の被験者登録を完了し

た。本試験は北京天坛医院を主導とし、北京協和医院、蘇州大学第二附属医院、江蘇省

医院などの主要センターが参加する多施設共同試験である。特に、世界初の「PROBE

（Prospective Randomized Open-label Blinded Endpoint）」設計を採用している点

が特徴だ。ランダム化、並行群比較、およびエンドポイント評価の盲検化を組み合わせ

ることで、研究バイアスを排除し、後続の検証的臨床試験を支える強固なエビデンスの

構築を目指している。

元記事: https://www.webull.com/news/15767350893126656

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.webull.com/news/15767350893126656


#03 iPS細胞由来心筋細胞シート｜世界初の移植を受け

た患者の経過と退院時期

概要

iPS細胞から作製された心筋細胞シートを世界で初めて移植された女性が、大阪の病院

を今週木曜日に退院する。2022年に急性心筋梗塞を発症し、薬物治療後も心機能が低

下していた50代の患者に対し、9月29日に3枚の細胞シートを移植した。重大な合併

症はなく、歩行可能なレベルまで回復しており、再生医療製品としての実用化に向け

た重要な事例となる。

公開日 2026年10月21日  nippon.com (時事通信)  日本



詳細

主要成果

iPS細胞（人工多能性幹細胞）から誘導された心筋細胞シートを用いた世界初の移植手

術が行われ、術後の経過が良好であることが確認された。移植を受けた50代の女性患

者は、大阪市内の病院にて今週木曜日に退院する予定である。患者本人は記者会見にお

いて、「手術から1週間後には深く呼吸ができるようになり、生きている心地がし、快適

に感じている」と述べている。

技術・詳細

今回の手術は、iPS細胞由来の再生医療製品を用いた初の移植事例となる。具体的な処

置の内容は以下の通りである。

移植日：9月29日

移植内容：3枚の心筋細胞シートを患者の心臓に適用

術後経過：重大な合併症は発生しておらず、歩行が可能なレベルまで回復している

背景・業界の文脈

本症例の患者（神奈川県在住）は、2022年に急性心筋梗塞を発症した。その後、薬物

療法による治療を継続していたが、心機能が徐々に低下し、日常生活に支障をきたす状

況となった。このような重症心不全の状態に対し、従来の治療法ではなく、iPS細胞か

ら分化させた心筋細胞をシート状にして心臓に貼付する再生医療アプローチが選択され

た。

今後の展望

iPS細胞由来の心筋細胞シートが実際に人体に適用され、重大な合併症なく機能回復

（呼吸の改善や歩行能力の回復）に寄与したことは、再生医療の実用化における大きな

前進となる。今後は、退院後の経過観察を通じて、移植された細胞シートが長期的に心

機能の維持・向上にどのように寄与するかが注目される。

元記事: https://www.nippon.com/en/news/yjj2026102100774/

https://www.nippon.com/en/news/yjj2026102100774/


収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)



#04 TAPBP遺伝子ノックアウト｜iPS細胞由来心筋細胞

の免疫回避性能と課題

概要

日本の研究チームが、単一の遺伝子をノックアウトすることで免疫系から検知されに

くいiPS細胞由来の心筋細胞を開発した。CRISPR-Cas9を用いてTAPBP遺伝子を破壊

し、HLAクラスIタンパク質の細胞表面への提示を抑制することで、細胞傷害性T細胞

による攻撃を回避させることに成功した。これにより、拒絶反応のリスクを低減した

「オフザシェルフ（既製品）」的な心不全治療用細胞療法の実現に近づいた。

公開日 2026年10月18日  Bioengineer.org (iScience論文の紹介)  アメリカ



詳細

主要成果

富士医科大学の<0xE6><0xA0><0x82>山周悟氏らを中心とする日本の研究チームが、

単一の遺伝子ノックアウトによって免疫系からの視認性を大幅に低下させた、研究室培

養の心筋細胞を開発した。iScience誌に掲載されたこの研究では、CRISPR-Cas9を用

いてTAPBP遺伝子を破壊することで、HLAクラスI分子の細胞表面への発現を劇的に減

少させた。これにより、実験室レベルのテストにおいて、細胞傷害性T細胞による攻撃

を回避しつつ、従来の低免疫原性細胞株で課題となっていたナチュラルキラー（NK）

細胞の反応を誘発しないことを示した。

技術・詳細

研究チームは、HLAクラスI分子を細胞表面に提示させるために不可欠な分子シャペロン

である「タパシン」をコードするTAPBP遺伝子を標的とした。タパシンは小胞体内で

HLAクラスI分子をTAP輸送体に橋渡しし、低親和性ペプチドを高親和性ペプチドに交

換して安定化させる重要な役割を担っている。

京都大学iPS細胞研究所（CiRA）提供のHLAハプロタイプホモ接合体hiPSCラインを用

い、TAPBPガイドRNAとCas9を導入。フローサイトメトリーでスクリーニングし、

HLAクラスI発現が最も低いクローンを選出した。この編集細胞は、NANOGやOCT4と

いった多能性マーカーの発現を維持し、正常な核型とコントロールと同等の増殖速度を

示した。また、炎症信号であるインターフェロンガンマによる刺激を受けても、HLAク

ラスIの発現はコントロールより低いレベルで頭打ちとなり、HLAクラスIIの発現は低く

抑えられた。

さらに、心筋細胞への分化能についても検証が行われた。WNT変調および乳酸補充培

地による代謝選択を用いた分化プロトコルにより、純度95%以上の心筋細胞を生成。免

疫染色によるサルコメアの組織化や、定量PCRによる心室・心房アイソフォームの遺伝

子発現比、ミトコンドリアの分布パターンにおいて、コントロール群との差は認められ

なかった。また、機能的薬剤スクリーニングシステムを用いたカルシウム一過性記録で

は、拍動数、収縮振幅、弛緩キネティクスに違いはなく、βアドレナリン作動薬である

イソプロテロールに対する用量依存的な拍動数増加も確認された。



背景・業界の文脈

心不全は世界中で6,400万人以上に影響を与えており、1990年から2017年の間に患者

数はほぼ倍増している。重症例に対する根治的治療は心移植のみだが、ドナー不足が深

刻であり、日本では年間約100件の移植しか行われず、待機期間は平均5年以上に及

ぶ。hiPSC由来心筋細胞の移植は代替案として期待されているが、免疫拒絶が最大の障

壁となっている。

患者自身の細胞を用いる自家移植は、製造リードタイムの長さやGMP準拠の厳格な品

質管理が課題となる。一方、他家移植（同種移植）は量産可能だが、HLA遺伝子の極め

て高い多型性により、完全なマッチングは困難であり、不一致がある場合は免疫抑制剤

の投与が必要となる。また、β2-ミクログロブリンの破壊などでHLAクラスIを完全に

除去すると、NK細胞が「自己の欠如（missing-self）」と判断して攻撃するため、これ

までは複数の遺伝子を編集する複雑な手法が必要であった。

今後の展望

今回の研究は、HLA遺伝子そのものではなく、抗原提示機構であるTAPBPを標的とし

た点に新規性がある。単一遺伝子の編集で済むため、多重遺伝子編集に伴うオフターゲ

ットリスクを軽減し、臨床製造における品質管理を簡素化できる可能性がある。これに

より、免疫抑制剤への依存度を下げた、汎用性の高い心筋細胞療法の提供が期待され

る。

元記事: https://bioengineer.org/single-gene-knockout-strips-lab-grown-heart-cells-of-immune-

visibility/

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://bioengineer.org/single-gene-knockout-strips-lab-grown-heart-cells-of-immune-visibility/
https://bioengineer.org/single-gene-knockout-strips-lab-grown-heart-cells-of-immune-visibility/


#05 Stealth CAR-Tregs｜CD3抗体療法を回避する

TRAC欠損型CAR-Tregの生存率と効果

概要

TRAC（T細胞受容体α鎖）を欠損させた「Stealth CAR-Tregs」が、CD3抗体によ

る除去を回避し、免疫応答を制御側に傾けることに成功した。非分裂促進性CD3抗体

による活性化T細胞の選択的除去と、HLA-A2標的CAR-Treg療法の併用により、血中

および末梢組織での生存優位性が確認された。この手法は、臨床的な有効性を得るた

めに必要な細胞投与量を削減できる可能性があり、CAR-Treg療法のトランスレーシ

ョナルな潜在能力を高める。

公開日 2026年10月20日  bioRxiv (INSERM他)  フランス



詳細

主要成果

研究チームは、T細胞受容体α鎖（TRAC）を欠損させたCAR-Treg（制御性T細胞）

が、CD3抗体による除去から免れる「ステルス性」を持つことを明らかにした。

TRAC-/- CAR-Tregsは、血中および末梢組織において、CD3抗体療法を受けても強固

な生存能を示す。一方で、TRAC+/+（野生型）のCAR-T細胞の大部分は除去され、生

存した個体であってもT細胞疲弊に一致するトランスクリプトーム署名を示すことが確

認された。

技術・詳細

本研究では、ドナー抗原を標的とするキメラ抗原受容体（CAR）を導入した制御性T細

胞（CAR-Tregs）を用い、特にHLA-A2を標的とした治療戦略を検証している。技術的

な核心は、TRACの欠損がCAR-Tregの機能に影響を与えない点にある。検証の結果、

TRACの欠損は以下の項目においてCAR-Tregに悪影響を及ぼさないことが証明され

た。

抗原特異的な活性化および増殖能

トランスクリプトーム、表現型、エピジェネティックなプロファイル

機能的なプロファイル

この特性を利用し、非分裂促進性CD3抗体を用いて活性化T細胞を選択的に除去しつ

つ、TRAC-/- CAR-Tregsを生存させることで、免疫バランスを制御（Regulation）側

へとシフトさせる戦略を構築した。

背景・業界の文脈

臓器移植後の標準治療では、生涯にわたる免疫抑制剤の投与が必要であり、それに伴う

感染症や悪性腫瘍のリスク増加が課題となっている。ドナー抗原を標的とするCAR-

Tregsは、保護免疫を維持したまま同種免疫応答を抑制できる新アプローチとして期待

されていた。しかし、移植レシピエントには大量の同種反応性メモリーT細胞が存在し

ており、これがCAR-Tregsによる免疫寛容誘導効果を制限していた。



今後の展望

CD3抗体療法によってTRAC-/- CAR-Tregsにin vivoでの生存優位性を与えるこの手法

は、治療効率を劇的に改善する可能性がある。特に、臨床的な有効性を達成するために

必要とされる細胞投与量を削減できる可能性が示唆されており、CAR-Treg療法の実用

化に向けた重要なステップとなることが期待される。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.13.758862v1

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.13.758862v1


#06 血管化心臓オルガノイド｜hPSCsを用いた心臓・前

腸様中間体の構築と成熟化

概要

ヒト多能性幹細胞（hPSCs）から、血管を備えた心臓オルガノイドを構築する手法が

開発されました。心臓と前腸に似た中間構造（Seed）を支持細胞（Soil）で包み込む

「Soil-Seedシステム」により、心筋細胞や内皮細胞を含む心室構造を持つオルガノイ

ドへの分化を実現しています。この手法は、ヒトの初期発生における心臓と前腸の自

己組織化メカニズムを解明するためのモデルとして期待されます。

公開日 2026年10月22日  bioRxiv



詳細

主要成果

ヒト多能性幹細胞（hPSCs）を用いて、血管化された心臓オルガノイド（hCOs）を構

築することに成功しました。この研究では、初期の心臓形成過程において心臓領域が前

腸内胚葉と密接に接触し、栄養分やシグナル伝達を受けて原始心管の組み立てが行われ

るという生物学的プロセスを再現しています。

技術・詳細

本研究で導入された手法は「Soil-Seedシステム」と呼ばれています。まず、hPSCsか

ら心臓および前腸に似た構造である「Seed（種）」を形成させます。このSeedを、マ

トリックス微小環境を提供する支持細胞である「Soil（土壌）」で包み込むことで、自己

組織化を促進させています。

このシステムを通じて開発された心臓オルガノイド（hCOs）には、以下の細胞群が含

まれていることが確認されました。

心筋細胞（CMs）

心外膜細胞

心臓線維芽細胞

内皮細胞

さらに、誘導システムの最適化を行うことで、hCOsの成熟度および血管化がさらに向

上し、心室構造を持つオルガノイドへと発展させることが可能となりました。

背景・業界の文脈

心臓の初期発生において、前腸内胚葉は心臓の形成に不可欠な栄養供給源およびシグナ

ル源として機能します。従来のオルガノイド作製では、こうした複雑な細胞間相互作用

や微小環境の再現が課題となっていました。本研究は、心臓と前腸という異なる組織の

相互作用を模倣した中間体を経由させることで、より生体に近い心臓構造の再現を目指

したものです。



今後の展望

構築されたSoil-Seedシステムは、ヒトの初期発生における心臓と前腸の自己組織化プ

ロセスを詳細に解析するためのモデルとして活用されます。血管化と成熟度が向上した

心臓オルガノイドの実現により、心疾患の病態解明や、より高度な心臓組織の工学的作

製に向けた基礎的な知見が得られると考えられます。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.21.758395v1

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.21.758395v1


#07 ヒトiPS細胞リプログラミング｜エピゲノムの不均一

性と空間組織の解析結果

概要

ヒトの体細胞をiPS細胞へリプログラミングする過程において、転写の進行とエピゲノ

ムの変化が分離して起こることが明らかになりました。4人のドナーから得た線維芽細

胞を用い、単一核レベルでの遺伝子発現、クロマチン接近性、DNAメチル化、および

3Dゲノム構造を統合的に解析しています。これにより、成功する経路と失敗する経路

で分子的な再構成や初期の空間配置が異なることが判明しました。

公開日 2026年10月21日  bioRxiv  アメリカ



詳細

主要成果

ヒトの線維芽細胞を誘導多能性幹細胞（iPSCs）へリプログラミングする過程におい

て、細胞運命の転換は「転写の進行」と「エピゲノムの変化」という、互いに分離可能

なプロセスを経て行われることが明らかになりました。特に、リプログラミングが成功

する経路と失敗する経路では、分子的な再構成のパターンおよび初期の空間的な組織化

が明確に異なることが示されました。

技術・詳細

本研究では、4人の個体から採取したヒト線維芽細胞のリプログラミング過程を対象

に、以下の多角的な解析を統合して実施しています。

単一核レベルでの遺伝子発現とクロマチン接近性のペア測定

遺伝子発現とDNAメチル化のペア測定

DNAメチル化と3次元（3D）ゲノム組織のペア測定

空間トランスクリプトミクスによる解析

解析の結果、初期状態の線維芽細胞は、個体間および個体内においてDNAメチル化の不

均一性を持っており、これは広範な抑制ドメインに集中していることが分かりました。

一方で、他の分子レイヤーではドナー間の差異はそれほど顕著ではありませんでした。

このメチル化の不均一性は、リプログラミングが成功する過程で減少していきます。

また、リプログラミングに失敗する細胞集団には2つのパターンが存在することが判明

しました。一つは、線維芽細胞に関連する遺伝子発現は低下しているものの、メチルゲ

ノムが大部分線維芽細胞のような状態に留まっている集団です。もう一つは、クロマチ

ンの開口と脱メチル化は大幅に進んでいるものの、iPSCとしての制御状態を不完全にし

か構築できていない集団です。

さらに、同様の多能性関連発現を示す「初期iPS細胞」であっても、DNAメチル化と3D

ゲノム構成は異なっており、一部の細胞のみが成熟したiPS細胞に近い構成を持っている

ことが突き止められました。



背景・業界の文脈

体細胞をiPS細胞にリプログラミングさせるには、転写およびエピゲノムの再構成が必要

不可欠です。しかし、これまで成功する経路と失敗する経路において、これらの変化が

どのように関連し、どのような差異があるのかという詳細なメカニズムは十分に解明さ

れていませんでした。

今後の展望

空間プロファイリングの結果、iPS細胞のコロニーが目に見えて現れる前の段階で、成

功する集団と失敗する集団の組織化が既に始まっていることが分かりました。具体的に

は、リプログラミングの3日目までには「成功のホットスポット」が確認されており、

細胞の状態による遺伝子発現は、形態や周囲の細胞構成（近傍組成）によって変動する

ことが示されています。これらの知見は、リプログラミングの効率化や制御に向けた重

要な基礎情報になると考えられます。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.15.757424v1

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.15.757424v1


#08 PiggyBacトランスポゾン｜CAR-T細胞製造におけ

る3つの導入手法の比較と最適化

概要

CAR-T細胞の製造コスト低減と簡素化を目指し、PiggyBacトランスポゾンを用いた3

つの遺伝子導入戦略の最適化が行われました。検証の結果、1つのプラスミドを用いる

手法（ONE）が最も高い導入効率を示し、mRNAを用いた手法（MRNA）は導入コピ

ー数を抑制できることが判明しました。本研究は、より効率的で安全な非ウイルス性

CAR-T細胞製造プロセスの構築に向けた基盤となるものです。

公開日 2026年10月19日  bioRxiv



詳細

主要成果

本研究では、CAR-T細胞の製造におけるPiggyBacトランスポゾンの導入手法を最適化

し、導入効率、細胞生存率、および導入遺伝子のコピー数への影響を明らかにしまし

た。特に、ヘルパーとドナーを1つのプラスミドにまとめた「ONE」アプローチは、濃

縮工程なしの状態において、検証した手法の中で最も高い遺伝子導入効率を達成しまし

た。一方で、mRNAを用いてトランスポザーゼを導入する「MRNA」手法は、導入効率

は低下するものの、導入遺伝子のコピー数を低く抑えられるという特性が示されまし

た。

技術・詳細

研究チームは、以下の3つの異なるPiggyBacデリバリー戦略を比較検証しました。

CONV（従来法）： 2つのプラスミドを使用する標準的なシステム。

ONE（1プラスミド法）： ヘルパーとドナーを1つのプラスミドに統合したシステ

ム。

MRNA（mRNA法）： mRNA形式のトランスポザーゼとDNAドナープラスミドを組

み合わせたシステム。

評価の結果、ONEアプローチは高い導入効率を実現した一方で、細胞生存率の低下と導

入コピー数の増加という課題が見られました。しかし、自家フィーダー細胞

（autologous feeder）を用いて濃縮を行うことで、高い導入効率とコピー数を維持し

たまま、生存率の低下という欠点を完全に克服できることが確認されました。

背景・業界の文脈

キメラ抗原受容体（CAR）-T細胞療法は、がん免疫療法における革命的な戦略となって

います。しかし、従来の製造戦略の多くは、遺伝物質を宿主ゲノムに届けるためにウイ

ルスベクターに依存しています。ウイルスベクターを用いた手法は、製造コストが高

く、多くの障壁が存在するため、広範な臨床応用への普及が制限されているという課題

がありました。そのため、よりシンプルでコスト効率の高い非ウイルス性の製造手法の

確立が求められています。



今後の展望

本研究の結果は、より効率的で安全なPiggyBacエンジニアリングによるCAR-T細胞製

造プロセスの基礎を築くものです。目的（効率重視か、コピー数抑制による安全性重視

か）に応じた手法の選択を可能にし、今後のさらなる最適化や、臨床レベルへのスケー

ルアップに向けた意思決定を促進することが期待されます。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.16.758153v1

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.16.758153v1


#09 HLHS（左心低形成症候群）｜iPSC由来心筋細胞の

機械的負荷への適応不全と課題

概要

左心低形成症候群（HLHS）患者由来のiPSC心筋細胞が、周期的な伸展刺激に対して

不適応なリモデリングを示すことが明らかになりました。コントロール群では伸展刺

激によりカルシウムハンドリングやサルコメア関連遺伝子がアップレギュレートされ

ますが、HLHS群ではこの反応が鈍く、逆に炎症シグナル経路が顕著に活性化しまし

た。このメカノアダプテーション（機械的適応）の欠陥が、単心室不全の要因である

可能性が示唆されています。

公開日 2026年10月17日  bioRxiv  アメリカ



詳細

主要成果

左心低形成症候群（HLHS）患者から作製したiPSC由来心筋細胞（iPSC-CMs）が、周

期的な伸展（ストレッチ）刺激に対して異常な反応を示すことが判明しました。具体的

には、コントロール群で見られるカルシウム一過性応答の改善や、カルシウムハンドリ

ングおよびサルコメア関連遺伝子の発現上昇といった適応反応が、HLHS患者由来の細

胞では鈍化していました。さらに、HLHS細胞では伸展刺激によって炎症シグナル経路

が強く活性化されるという、コントロール群には見られない特異的な反応が確認されま

した。

技術・詳細

本研究では、2名の健常ドナーおよび4名のHLHS患者から得たiPSCを心筋細胞（iPSC-

CMs）へと分化させ、配向させた組織としてエンジニアリングしました。これらの組織

を「静的な培養状態」と、「1 Hzで48時間、20%の単軸周期伸展を加えた状態」の2条

件で比較評価しています。

構造と機能の評価：静的培養において、HLHS細胞はコントロールと比較してサルコ

メア組織化およびカルシウム一過性応答の形態にわずかな欠陥を示しました。

伸展刺激への応答：1 Hzのペーシング周波数におけるカルシウム一過性応答を評価

したところ、コントロール群では立ち上がり時間が短縮しましたが、HLHS群では4

ライン中1ラインでしかこの反応が見られませんでした。

トランスクリプトーム解析：バルクRNAシーケンシングの結果、HLHSの全4ライン

において、伸展刺激に対するカルシウムハンドリングおよびサルコメア関連遺伝子の

アップレギュレーションが不全であることが明らかになりました。

背景・業界の文脈

HLHSは、左心系の構造的な低形成を特徴とする深刻な先天性心疾患です。外科的な緩

和手術により右心室を単一の心室として全身循環を維持させる処置が行われますが、術

後の患者は心不全のリスクが非常に高い状態にあります。これは、単一の心室に過度な

血行動態的負荷（ヘモダイナミックロード）がかかるためと考えられています。しか

し、HLHSの病因は十分に解明されておらず、患者固有の遺伝的要因と心室内の動的な

機械的環境の両方を再現できるモデルシステムの構築が急務となっていました。



今後の展望

本研究の結果は、機械的刺激に対する適応不全（defective mechanoadaptation）

が、単心室不全を引き起こす潜在的な要因であることを示唆しています。これにより、

HLHS患者における新たな候補バイオマーカーの特定や、治療介入に向けた新たなアプ

ローチの機会が開かれることが期待されます。

元記事: https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.11.758388v1

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.biorxiv.org/content/10.64898/2026.10.11.758388v1


#10 脂肪由来幹細胞エクソソーム｜腎線維化を抑制する

miR-26a-5pの作用機序と性能

概要

脂肪由来間葉系幹細胞（AMSC）から分泌されるエクソソームが、腎臓の線維化（瘢

痕化）を抑制するメカニズムが解明されました。AMSCエクソソームに含まれるmiR-

26a-5pが、糖代謝を制御する酵素Pfkfb3を標的として抑制することで、腎細胞の代

謝異常と線維化を食い止めることが示されています。この発見は、既存の抗線維化薬

で治療が困難だった慢性腎臓病に対する新しい治療アプローチとなる可能性がありま

す。

公開日 2026年10月19日  Bioengineer.org (J Cell Mol Med論文の紹介)  アメリカ



詳細

主要成果

中国の徐州医科大学のChi Zhangらによる研究チームは、脂肪由来間葉系幹細胞

（AMSC）から分泌されるナノサイズの小胞「エクソソーム」が、腎臓の線維化を劇的

に抑制することを明らかにしました。マウスを用いた一側尿管結紮（UUO）モデルに

おいて、AMSCエクソソームを静脈投与したところ、線維化の指標となるα-SMAや低

酸素マーカーのHIF-1αの発現が大幅に減少しました。組織学的解析では、尿細管の拡

張や上皮細胞の損傷が軽減され、コラーゲン沈着を促す筋線維芽細胞の活性化が効率的

に抑制されることが確認されました。

技術・詳細

研究チームは、エクソソーム内のどの分子が治療効果を担っているかを特定するため、

miRNAシーケンシングを実施しました。その結果、AMSCエクソソームに含まれる

miRNAの約48%を、miR-26a-5p、miR-150-5p、miR-1301-3p、miR-193a-3p、

miR-33a-3pの5種類が占めていることを突き止めました。中でもmiR-26a-5pが、糖分

解（グリコリシス）の重要な調節因子である酵素「Pfkfb3（6-ホスホフルクトキナー

ゼ-2/フルクトース-2,6-ビスホスファターゼ3）」を標的としていることが判明しまし

た。

この機序を検証するため、miR-26a-5pを抑制したエクソソームをUUOマウスに投与し

たところ、Pfkfb3の抑制能が失われ、腎損傷および線維化に対する保護効果が著しく

弱まりました。これにより、miR-26a-5pがエクソソームの抗線維化作用を媒介する機

能的因子であることが証明されました。

背景・業界の文脈

慢性腎臓病における腎線維化は、機能的なネフロン組織が瘢痕組織に置き換わるプロセ

スであり、現状ではこれを確実に逆転させられる承認済みの抗線維化薬は存在しませ

ん。特に腎臓のエネルギー源である尿細管上皮細胞は、通常はミトコンドリアでの脂肪

酸酸化によってエネルギーを得ていますが、低酸素状態になるとこの代謝が抑制され、

効率の低い糖分解（グリコリシス）への代謝リプログラミングが起こります。この代謝

の転換が慢性腎臓病の進行における特徴的な指標となっていました。



今後の展望

幹細胞そのものを注入する治療法は、制御不能な増殖や免疫反応、標的への到達率とい

ったリスクが課題となっていました。しかし、幹細胞が分泌するエクソソームは免疫原

性が低く、生体適合性に優れ、組織に浸透して核酸やタンパク質を直接届けることがで

きるため、より安全で効率的なデリバリー手段となります。今回の研究は、腎細胞の代

謝回路を再配線することで線維化を止めるという具体的なメカニズムを提示しており、

今後の治療法開発に寄与すると期待されます。

元記事: https://bioengineer.org/stem-cell-exosomes-carry-a-microrna-that-halts-kidney-

scarring/

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)
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#11 骨標的型エクソソーム｜骨粗鬆症モデルマウスにお

ける骨量維持の性能と機序

概要

M2マクロファージ由来のエンジニアリング済みエクソソームを用いたナノ治療薬が、

卵巣摘出による骨粗鬆症モデルマウスにおいて骨梁の維持に成功した。この治療法は

miR-196b阻害剤と白金ナノ粒子を内包し、SDSSDペプチドにより骨芽細胞ラインの

骨表面へ選択的に配送される。骨吸収の抑制と骨形成の促進、さらに炎症と酸化スト

レスの軽減を同時に実現する多機能なアプローチである。

公開日 2026年10月20日  Bioengineer.org (Materials Today Bio論文の紹介)  アメリカ



詳細

主要成果

研究チームは、骨標的型のナノ治療薬「BT-Exo-Pt-miR-196 inhibitor」を開発し、骨

粗鬆症モデルマウスにおいて骨梁の保存、破骨細胞活性の低下、および骨形成マーカー

の増加を確認した。6週間の投与試験の結果、標的化されていない処方と比較して、マ

イクロCTおよび組織学的検査においてより強力な改善効果が示された。また、血液測

定や血清化学、主要臓器の検査において、短期間の毒性信号は検出されなかった。

技術・詳細

本システムは、単一のキャリアで「RNA調節」「活性酸素種（ROS）の除去」「骨免疫

環境の改善」の3点を同時に行う設計となっている。具体的な構成要素は以下の通りで

ある。

キャリア：免疫調節能と骨形成能を持つM2マクロファージ由来のエクソソームを採

用。平均直径は118.0 ± 43.9 nm（標的化・共負荷後は139.2 ± 48.8 nm）。

標的化ペプチド：骨芽細胞標的に関連するリガンドであるペリオスチンに結合する

「SDSSDペプチド」を付加。これにより、大腿骨などの骨組織への集積性が向上し

た。

機能性貨物：骨芽細胞の分化を阻害するmiR-196b-5pを抑制する「miR-196b阻害

剤」と、酵素のような抗酸化活性を持つ「白金ナノ粒子」を内包した。

試験では、白金含有処方が過酸化水素やヒドロキシルラジカル、スーパーオキシドに対

して強い除去活性を示した。また、M2由来エクソソームは、炎症性サイトカイン（IL-

1β、IL-6、TNF-α）の発現を抑制し、骨形成転写因子であるRUNX2の発現を有意に

増加させた。

背景・業界の文脈

骨粗鬆症は、破骨細胞による骨吸収が骨芽細胞による新骨形成を上回るリモデルの不均

衡によって引き起こされる。この状態は慢性的な低グレードの炎症や酸化ストレスを伴

い、マクロファージなどの免疫細胞が局所の炎症環境を決定づけている。従来の治療法

とは異なり、本アプローチは遺伝子調節による骨形成促進と、ナノ粒子によるROS除

去、およびエクソソームによる炎症抑制を統合的に行うことで、骨喪失の複数の要因に

同時にアプローチすることを目的としている。



今後の展望

in vitroの試験では、本処方が骨芽細胞の発達を促進し、14日後のアリザリンレッドS

染色で対照群よりも大きなカルシウム沈着が確認された。また、RUNX2およびALP

（アルカリフォスファターゼ）のタンパク質レベルの上昇も確認されている。ただし、

本研究は培養細胞およびマウスモデルを用いた実験的なナノ医学アプローチであり、人

間における長期的な安全性や有効性はまだ確立されていない。

元記事: https://bioengineer.org/engineered-exosomes-preserve-trabecular-bone-in-mouse-

osteoporosis-model/

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)
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#12 EXO-CD24｜Nano24のARDS治療薬、Phase

2bでの死亡リスク低減と性能

概要

イスラエルのNano24社が開発する吸入型エキソソーム療法「EXO-CD24」が、急性

呼吸窮迫症候群（ARDS）を対象としたPhase 2b試験で主要評価項目を達成した。投

与群では7日目時点で85%の患者が呼吸不全から回復し、28日時点の死亡リスクを

72%低減させた。重篤な治療関連副作用も認められておらず、致死率の高いARDSに

おける新たな治療選択肢として期待される。

公開日 2026年10月20日  BioPharm International  アメリカ



詳細

主要成果

Nano24社が発表した、急性呼吸窮迫症候群（ARDS）患者を対象としたランダム化二

重盲検プラセボ対照Phase 2b試験（NCT05947747）において、吸入型EXO-CD24

が顕著な治療効果を示した。主要評価項目である「投与7日目時点での呼吸不全からの

回復（酸素飽和度/吸入酸素分率比が315超）」について、EXO-CD24群は85%が達成

したのに対し、プラセボ群は33.3%にとどまった（p<.0001）。

また、調整済みCoxモデルによる解析では、28日時点の死亡リスクが72%低減（ハザー

ド比 0.28）した。この有益性は6ヶ月後まで持続し、全死因死亡率はプラセボ群の

43.3%に対し、EXO-CD24群は13.3%（相対的に69%低減、p=.003）であった。入院

期間についても、プラセボ群の平均14.4日に対し、EXO-CD24群は6.5日へと大幅に短

縮された（p=.0001）。

技術・詳細

EXO-CD24は、免疫調節タンパク質であるCD24を搭載したエンジニアリング・エキソ

ソーム（人工的に設計された細胞外小胞）療法である。この技術は、免疫系が病原体を

認識し排除する能力を維持しつつ、損傷によって引き起こされる炎症のみを選択的に制

御するように設計されており、吸入投与によって肺に直接作用させる。本試験では、原

因や段階を問わないARDS患者90名を対象に、EXO-CD24群（60名）とプラセボ群

（30名）に2:1の割合で割り付け、1回あたり10^10粒子の用量を1日2回、5日間投与

した。

安全性に関しては、治療に関連する重篤な有害事象は報告されなかった。また、重篤お

よび非重篤な有害事象の発生頻度はプラセボ群よりも低かった。過去にギリシャで行わ

れた軽度から中等度のCOVID-19関連ARDS患者91名を対象とした単盲検用量設定試験

においても、EXO-CD24に関連する有害事象は認められていない。

背景・業界の文脈

ARDSは、感染症、外傷、急性膵炎など80以上の原因で誘発される重篤な肺炎症であ

り、酸素供給能の低下から呼吸不全や多臓器不全へと進行する。国際的なLUNG SAFE

研究によれば、ARDSの院内死亡率は軽症で34.9%、中等症で40.3%、重症で46.1%に

達しており、依然として深刻な臨床的課題となっている。そのため、既存の治療法以外

の新たな選択肢が強く求められている状況にある。



今後の展望

Nano24社は、今回のPhase 2b試験の結果に基づき、より大規模な国際的なPhase 3

試験への移行を計画している。なお、本結果はCHEST Annual Meeting 2026にて発

表されたものであり、査読付きジャーナルには未掲載である。また、試験規模が90名で

あるため、稀なリスクについての結論を出すには限界があることや、死亡率の知見が信

頼区間の広い調整モデルに基づいていることが指摘されている。

元記事: https://www.biopharminternational.com/view/nano24-inhaled-exo-cd24-ards-phase-

2b-mortality

収集日: 2026年10月24日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)
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