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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13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

個別化ゲノム編集|FDAの新指針によるBLA申
請の簡素化とCMCデータの重要性
FDAは、希少遺伝性疾患向けの個別化ゲノム編集製品について、
新たなバリアントの追加に新たな臨床試験を不要とするドラフ
トガイダンスを2026年10月27日に発行しました。この指針では
「個別化特徴空間(IFS)」という概念を導入し、定義された範囲
内であれば、in vitroデータとCMC(化学・製造・品質管理)アッ
セイデータによって承認申請(BLA)への追加が可能になります。
これにより、超希少疾患などの患者への治療アクセスが効率化
される一方、規制上の根拠が臨床データから分析・プロセスデー
タへとシフトすることになります。

シグナル 02 | 工程・材料

miv-cel|進行性多発性硬化症へのCAR T細胞療
法の有効性と安全性・開発計画
Kyverna Therapeutics社が開発するCD19標的CAR T細胞療法「
miv-cel」が、進行性多発性硬化症(PMS)患者において、中枢神
経系への浸透と障害スコアの改善という有望な臨床データを示
しました。単回投与によりB細胞の完全な除去と再構築(免疫リ
セット)が確認され、一部の患者では2年以上の持続的な臨床的
利益が得られています。これにより、従来の慢性的な免疫療法
の必要性をなくす新たな治療アプローチとなる可能性がありま
す。

シグナル 03 | 品質管理

zimislecel|1型糖尿病向け膵島細胞療法の血糖
制御能と心理的負担の改善効果
Vertex Pharmaceuticalsが開発する膵島細胞療法「zimislecel」
が、1型糖尿病患者の血糖コントロール改善とともに、糖尿病に
伴う心理的苦痛や低血糖への恐怖を大幅に軽減させることが示
された。臨床試験では、投与1年後に全参加者のHbA1cが7%未
満に低下し、83%が外因性インスリンを不要とした。本治療は
単なる生化学的な数値の改善にとどまらず、患者の日常生活に
おける精神的負担を軽減させる可能性を提示している。

シグナル 04 | 臨床使用

in vivo CAR-T療法|BMSが自己免疫疾患向け治
験を開始、技術課題と業界動向
Bristol Myers Squibb (BMS) が、体内で直接CAR-T細胞を生成す
る「in vivo CAR-T」療法の第1相試験を開始する。対象はがんで
はなく、全身性エリテマトーデス(SLE)などの難治性自己免疫疾
患であり、大規模な適用試行として注目される。細胞の抽出・
培養工程を省くことで、治療準備時間の短縮と製造負荷の軽減
が期待される。

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
A10

数値の条件

FDAは、希少遺伝性疾患向けの個別化ゲノム編集製品について、新たなバリアントの追加に新
たな臨床試験を不要とするドラフトガイダンスを2026年10月27日に発行しました。この指針で
は「個別化特徴空間(IFS)」という概念を導入し、定義された範囲内であれば、in vitroデータと
CMC(化学・製造・品質管理)アッセイデータによって承認申請(BLA)への追加が可能になります。

2年
A11

数値の条件

Kyverna Therapeutics社が開発するCD19標的CAR T細胞療法「miv-cel」が、進行性多発性硬
化症(PMS)患者において、中枢神経系への浸透と障害スコアの改善という有望な臨床データを
示しました。単回投与によりB細胞の完全な除去と再構築(免疫リセット)が確認され、一部の患
者では2年以上の持続的な臨床的利益が得られています。これにより、従来の慢性的な免疫療法
の必要性をなくす新たな治療アプローチとなる可能性があります。

1年
A05

数値の条件

Vertex Pharmaceuticalsが開発する膵島細胞療法「zimislecel」が、1型糖尿病患者の血糖コン
トロール改善とともに、糖尿病に伴う心理的苦痛や低血糖への恐怖を大幅に軽減させることが
示された。臨床試験では、投与1年後に全参加者のHbA1cが7%未満に低下し、83%が外因性イ
ンスリンを不要とした。本治療は単なる生化学的な数値の改善にとどまらず、患者の日常生活
における精神的負担を軽減させる可能性を提示している。

2倍
A02

数値の条件

東京都医学総合研究所が、細胞融合を用いて染色体数を2倍にした「4倍体iPS細胞」を樹立し、
心機能が向上した心筋細胞への分化に成功した。生体内で起こる心筋細胞の成熟過程(染色体倍
加)を再現することで、従来のiPS細胞由来心筋細胞の課題であった未熟性の解消を実現した。
この技術は、心不全の移植治療や新薬の安全性・有効性試験、疾患モデルの構築などの医療応
用に寄与することが期待される。

1日
A01

数値の条件

XellSmart社が開発したiPSC由来の細胞治療薬「XS411」が、パーキンソン病患者の「ON時間」
を1日平均5時間以上増加させた。Phase I試験の9名において、運動機能スコアの劇的な改善と、
PETスキャンによるドパミン産生の確認が報告されている。汎用的な「オフザシェルフ」型製
品として設計されており、個別の細胞製造を不要にする量産性の向上が期待される。

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

FDAは、希少遺伝性疾
患向けの個別化ゲノム
編集製品について、新
たなバリアントの追加
に新たな臨床試験を不
要とするドラフトガイ
ダンスを2026年10月27
日に発行しました。

2

工程・材料
P02/P07

Kyverna Therapeutics
社が開発するCD19標的
CAR T細胞療法「
miv-cel」が、進行性多
発性硬化症(PMS)患者に
おいて、中枢神経系へ
の浸透と障害スコアの
改善という有望な臨床
データを示しました。

3

品質管理
P03/P08

Vertex Pharmaceutical
sが開発する膵島細胞療
法「zimislecel」が、1
型糖尿病患者の血糖コ
ントロール改善ととも
に、糖尿病に伴う心理
的苦痛や低血糖への恐
怖を大幅に軽減させる
ことが示された。

4

臨床使用
P04/P09

Bristol Myers Squibb
(BMS) が、体内で直接
CAR-T細胞を生成する「
in vivo CAR-T」療法の
第1相試験を開始する。

5

供給・アクセ
ス
P05/P10

CAR-T細胞療法後に同種
造血幹細胞移植(allo-HS
CT)を行った患者におい
て、残存するCAR-Tドナー
細胞が混合キメラと血
球減少を引き起こすリ
スクが示されました。

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

P06

P07
P08

P09

P10

P01 個別化ゲノム編集|FDAの新指針による
BLA申請の簡素化とCMCデータの重要
性
事業・制度・供給 | 根拠: 指針

P02 miv-cel|進行性多発性硬化症へのCAR T
細胞療法の有効性と安全性・開発計画
システム・導入 | 根拠: 臨床

P03 zimislecel|1型糖尿病向け膵島細胞療
法の血糖制御能と心理的負担の改善効
果
システム・導入 | 根拠: 臨床

P04 in vivo CAR-T療法|BMSが自己免疫疾患
向け治験を開始、技術課題と業界動向
システム・導入 | 根拠: 治験

P05 CAR-T細胞療法と同種造血幹細胞移植|
混合キメラの課題とKO-DLIによる救済
策
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P06 CD73標的CAR-NK細胞|再発・難治性肺
腺がんへの攻撃性能とアデノシン抑制
効果
事業・制度・供給 | 根拠: 標準

P07 オシメルチニブ|iPSC心筋細胞による心
機能低下の感受性予測とAMPK経路の
解明
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P08 4倍体iPS細胞|心筋細胞の成熟化による
心機能向上技術と2026年の研究成果
技術・工程 | 根拠: 統合・事業語なし

P09 FDAの個別化遺伝子治療ガイドライン|
承認プロセスの簡略化と開発コストの
課題
事業・制度・供給 | 根拠: ガイドライン

P10 XellSmartのXS411|パーキンソン病向
けiPSC細胞治療の性能とPhase II進捗
システム・導入 | 根拠: 量産

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 個別化ゲノム編集|FDAの新指針によるBLA申請の簡素化とCMCデータの重要性

A10 | 細胞源 | 量産 日付未収録

FACT
FDAは、希少遺伝性疾患向けの個別化ゲノム編集製品について、
新たなバリアントの追加に新たな臨床試験を不要とするドラフ
トガイダンスを2026年10月27日に発行しました。この指針で
は「個別化特徴空間(IFS)」という概念を導入し、定義された範
囲内であれば、in vitroデータとCMC(化学・製造・品質管理)アッ
セイデータによって承認申請(BLA)への追加が可能になります。
これにより、超希少疾患などの患者への治療アクセスが効率化
される一方、規制上の根拠が臨床データから分析・プロセスデー
タへとシフトすることになります。

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: 事業・制度・供給

P02 miv-cel|進行性多発性硬化症へのCAR T細胞療法の有効性と安全性・開発計画

A11 | 工程・材料 | 試作 日付未収録

FACT
Kyverna Therapeutics社が開発するCD19標的CAR T細胞療法「
miv-cel」が、進行性多発性硬化症(PMS)患者において、中枢神
経系への浸透と障害スコアの改善という有望な臨床データを示
しました。単回投与によりB細胞の完全な除去と再構築(免疫リ
セット)が確認され、一部の患者では2年以上の持続的な臨床的
利益が得られています。これにより、従来の慢性的な免疫療法
の必要性をなくす新たな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 2/5 | 判断場所: システム・導入



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 zimislecel|1型糖尿病向け膵島細胞療法の血糖制御能と心理的負担の改善効果

A05 | 品質管理 | 共同評価 日付未収録

FACT
Vertex Pharmaceuticalsが開発する膵島細胞療法「zimislecel」
が、1型糖尿病患者の血糖コントロール改善とともに、糖尿病
に伴う心理的苦痛や低血糖への恐怖を大幅に軽減させることが
示された。臨床試験では、投与1年後に全参加者のHbA1cが7%
未満に低下し、83%が外因性インスリンを不要とした。本治療
は単なる生化学的な数値の改善にとどまらず、患者の日常生活
における精神的負担を軽減させる可能性を提示している。

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 3/5 | 判断場所: システム・導入

P04 in vivo CAR-T療法|BMSが自己免疫疾患向け治験を開始、技術課題と業界動向

A13 | 臨床使用 | 共同評価 日付未収録

FACT
Bristol Myers Squibb (BMS) が、体内で直接CAR-T細胞を生成
する「in vivo CAR-T」療法の第1相試験を開始する。対象はが
んではなく、全身性エリテマトーデス(SLE)などの難治性自己免
疫疾患であり、大規模な適用試行として注目される。細胞の抽
出・培養工程を省くことで、治療準備時間の短縮と製造負荷の
軽減が期待される。

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 19/25 | 成熟度 3/5 | 判断場所: システム・導入



重点テーマ 05-06 FACT / 事業判断 / ACTION / UNKNOWN

Troy Technical | iPS細胞・再生医療 | 情報カットオフ 2026-10-30 08

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 CAR-T細胞療法と同種造血幹細胞移植|混合キメラの課題とKO-DLIによる救済策

A06 | 供給・アクセス | 研究 日付未収録

FACT
CAR-T細胞療法後に同種造血幹細胞移植(allo-HSCT)を行った患
者において、残存するCAR-Tドナー細胞が混合キメラと血球減
少を引き起こすリスクが示されました。3例の症例報告では、
移植時のCARトランスジーン検出量がリスク指標となり、CAR
標的をノックアウトしたドナーリンパ球注入(KO-DLI)によって
完全なドナーキメラへの回復と血液学的回復が達成されました。
この手法は、再移植を回避する救済アプローチとして期待され
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 1/5 | 判断場所: 技術・工程

P06 CD73標的CAR-NK細胞|再発・難治性肺腺がんへの攻撃性能とアデノシン抑制効果

A07 | 細胞源 | 共同評価 日付未収録

FACT
CD73を標的とするエンジニアリング済みのNK細胞が、再発ま
たは難治性の肺腺がんを攻撃できることが前臨床研究で示され
ました。このCAR-NK細胞は、CD73高発現の腫瘍細胞を直接殺
傷するだけでなく、免疫抑制物質であるアデノシンの生成を遮
断する二重のアプローチを実現しています。これにより、標準
治療に耐性を持つ困難な症例に対する新たな治療戦略の概念実
証(Proof of Concept)が提示されました。

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 3/5 | 判断場所: 事業・制度・供給



重点テーマ 07-08 FACT / 事業判断 / ACTION / UNKNOWN
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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 オシメルチニブ|iPSC心筋細胞による心機能低下の感受性予測とAMPK経路の解明

A08 | 工程・材料 | 研究 日付未収録

FACT
患者由来のiPSC(人工多能性幹細胞)から作製した心筋細胞を用
いて、肺がん治療薬オシメルチニブによる心機能低下の個人差
を再現することに成功した。研究では、感受性の高い患者の細
胞においてAMPK-LKB1シグナル伝達の障害が認められ、メト
ホルミンによる保護効果が確認された。これにより、治療開始
前に心毒性のリスクを予測し、抗がん剤の効果を維持したまま
副作用を軽減する個別化医療への道が開かれる。

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 1/5 | 判断場所: 技術・工程

P08 4倍体iPS細胞|心筋細胞の成熟化による心機能向上技術と2026年の研究成果

A02 | 品質管理 | 試作 日付未収録

FACT
東京都医学総合研究所が、細胞融合を用いて染色体数を2倍に
した「4倍体iPS細胞」を樹立し、心機能が向上した心筋細胞へ
の分化に成功した。生体内で起こる心筋細胞の成熟過程(染色体
倍加)を再現することで、従来のiPS細胞由来心筋細胞の課題で
あった未熟性の解消を実現した。この技術は、心不全の移植治
療や新薬の安全性・有効性試験、疾患モデルの構築などの医療
応用に寄与することが期待される。

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 2/5 | 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 FDAの個別化遺伝子治療ガイドライン|承認プロセスの簡略化と開発コストの課題

A03 | 臨床使用 | 量産 日付未収録

FACT
FDA(米国食品医薬品局)は、希少疾患向けの個別化遺伝子治療
に関する新たなドラフトガイダンスを提示しました。特定の変
異に対する承認後、別の変異への適用を臨床試験ではなくラボ
データで審査可能にする「プラグアンドプレイ」的なアプロー
チを提案しています。これにより、極めて希少な変異を持つ患
者への治療薬開発における経済的ハードルが下がり、開発スピー
ドの向上が期待されます。

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 5/5 | 判断場所: 事業・制度・供給

P10 XellSmartのXS411|パーキンソン病向けiPSC細胞治療の性能とPhase II進捗

A01 | 供給・アクセス | 量産 日付未収録

FACT
XellSmart社が開発したiPSC由来の細胞治療薬「XS411」が、
パーキンソン病患者の「ON時間」を1日平均5時間以上増加さ
せた。Phase I試験の9名において、運動機能スコアの劇的な改
善と、PETスキャンによるドパミン産生の確認が報告されてい
る。汎用的な「オフザシェルフ」型製品として設計されており、
個別の細胞製造を不要にする量産性の向上が期待される。

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 5/5 | 判断場所: システム・導入



プレイブックとロードマップ 担当 / ゲート / 成果物

Troy Technical | iPS細胞・再生医療 | 情報カットオフ 2026-10-30 11

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



分析対象記事一覧 1/2 正式タイトル / 元記事URL全文

Troy Technical | iPS細胞・再生医療 | 情報カットオフ 2026-10-30 12

分析対象記事 | 01-07件目
全記事の正式タイトルと元記事URLを省略せず表示する。URLは折返しても全文を保持し、クリックできる。

ID 記事タイトル(全文) 元記事URL(全文・クリック可能)

A01 XellSmartのXS411|パーキンソン病向けiPSC細胞治療の性能と
Phase II進捗

https://longevity.technology/news/xellsmarts-parkinsons-cell-shot-adds
-5-good-hours-a-day/

A02 4倍体iPS細胞|心筋細胞の成熟化による心機能向上技術と2026年の
研究成果

https://www.miragenews.com/ips-cell-fusion-boosts-cardiac-function-b
y-1765729/

A03 FDAの個別化遺伝子治療ガイドライン|承認プロセスの簡略化と開
発コストの課題

https://www.yahoo.com/news/science/articles/fda-unveils-guidance-plu
g-play-151500201.html

A04 SOD1変異ALS|プライム・ベース編集によるiPS細胞での遺伝子修
復効率と課題

https://bioengineer.org/prime-and-base-editing-correct-als-causing-sod
1-mutations-in-human-stem-cells/

A05 zimislecel|1型糖尿病向け膵島細胞療法の血糖制御能と心理的負担
の改善効果

https://www.healio.com/news/endocrinology/20261028/islet-cell-therap
y-reduces-diabetes-distress-fear-of-hypoglycemia-in-type-1-diabetes

A06 CAR-T細胞療法と同種造血幹細胞移植|混合キメラの課題とKO-DLI
による救済策

https://bioengineer.org/persistent-car-t-donor-cells-drive-mixed-chimeri
sm-after-transplant-rescued-by-car-target-knockout-dli-in-three-cases/

A07 CD73標的CAR-NK細胞|再発・難治性肺腺がんへの攻撃性能とアデ
ノシン抑制効果

https://bioengineer.org/engineered-nk-cells-target-cd73-to-attack-hard-
to-treat-lung-adenocarcinoma/

https://longevity.technology/news/xellsmarts-parkinsons-cell-shot-adds-5-good-hours-a-day/
https://longevity.technology/news/xellsmarts-parkinsons-cell-shot-adds-5-good-hours-a-day/
https://www.miragenews.com/ips-cell-fusion-boosts-cardiac-function-by-1765729/
https://www.miragenews.com/ips-cell-fusion-boosts-cardiac-function-by-1765729/
https://www.yahoo.com/news/science/articles/fda-unveils-guidance-plug-play-151500201.html
https://www.yahoo.com/news/science/articles/fda-unveils-guidance-plug-play-151500201.html
https://bioengineer.org/prime-and-base-editing-correct-als-causing-sod1-mutations-in-human-stem-cells/
https://bioengineer.org/prime-and-base-editing-correct-als-causing-sod1-mutations-in-human-stem-cells/
https://www.healio.com/news/endocrinology/20261028/islet-cell-therapy-reduces-diabetes-distress-fear-of-hypoglycemia-in-type-1-diabetes
https://www.healio.com/news/endocrinology/20261028/islet-cell-therapy-reduces-diabetes-distress-fear-of-hypoglycemia-in-type-1-diabetes
https://bioengineer.org/persistent-car-t-donor-cells-drive-mixed-chimerism-after-transplant-rescued-by-car-target-knockout-dli-in-three-cases/
https://bioengineer.org/persistent-car-t-donor-cells-drive-mixed-chimerism-after-transplant-rescued-by-car-target-knockout-dli-in-three-cases/
https://bioengineer.org/engineered-nk-cells-target-cd73-to-attack-hard-to-treat-lung-adenocarcinoma/
https://bioengineer.org/engineered-nk-cells-target-cd73-to-attack-hard-to-treat-lung-adenocarcinoma/
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分析対象記事 | 08-13件目
全記事の正式タイトルと元記事URLを省略せず表示する。URLは折返しても全文を保持し、クリックできる。

ID 記事タイトル(全文) 元記事URL(全文・クリック可能)

A08 オシメルチニブ|iPSC心筋細胞による心機能低下の感受性予測と
AMPK経路の解明

https://bioengineer.org/patient-derived-heart-cells-reveal-susceptibility-
to-osimertinib-induced-cardiac-dysfunction/

A09 アムシェプリ|住友ファーマのiPS細胞由来パーキンソン病治療薬、
初移植の経過と計画

https://www.nikkei.com/article/DGXZQOUF304NZ0Q6A031C2000000/

A10 個別化ゲノム編集|FDAの新指針によるBLA申請の簡素化とCMCデー
タの重要性

https://www.pharmtech.com/view/gene-editing-guidance-shifts-variant-
evidence-to-cmc-teams

A11 miv-cel|進行性多発性硬化症へのCAR T細胞療法の有効性と安全性・
開発計画

https://www.biospace.com/press-releases/kyverna-therapeutics-highlig
hts-promising-updated-clinical-data-with-miv-cel-in-progressive-multipl
e-sclerosis-at-ms-toronto-2026

A12 リハート|iPS細胞由来心筋シートの保険適用後の実用化、世界2例
目の手術事例

https://news.yahoo.co.jp/articles/56ca1ba5ac6976346c13ed66a9d208d8
b5a70f45

A13 in vivo CAR-T療法|BMSが自己免疫疾患向け治験を開始、技術課題
と業界動向

https://finance.biggo.com/news/d7baeac5-5904-46f0-9515-2c7e896a421
9

https://bioengineer.org/patient-derived-heart-cells-reveal-susceptibility-to-osimertinib-induced-cardiac-dysfunction/
https://bioengineer.org/patient-derived-heart-cells-reveal-susceptibility-to-osimertinib-induced-cardiac-dysfunction/
https://www.nikkei.com/article/DGXZQOUF304NZ0Q6A031C2000000/
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#01 XellSmartのXS411｜パーキンソン病向けiPSC細

胞治療の性能とPhase II進捗

概要

XellSmart社が開発したiPSC由来の細胞治療薬「XS411」が、パーキンソン病患者の

「ON時間」を1日平均5時間以上増加させた。Phase I試験の9名において、運動機能

スコアの劇的な改善と、PETスキャンによるドパミン産生の確認が報告されている。

汎用的な「オフザシェルフ」型製品として設計されており、個別の細胞製造を不要に

する量産性の向上が期待される。

公開日 2026年10月27日  Longevity.Technology  アメリカ



詳細

主要成果

XellSmart社が開発したパーキンソン病治療用の細胞治療薬「XS411」のPhase I試験

において、患者の症状がコントロールされ、不随意運動がない状態である「ON時間」

が、1日あたり平均5時間以上増加したことが報告された。この結果は、国際パーキン

ソン病・運動障害学会（MDS）で発表された。試験に参加した9名の患者は、いずれも

約10年間の罹患歴があり、標準治療では十分な効果が得られず、薬効が切れた状態

（OFF状態）ではHoehn-Yahrスケールでステージ3から4に相当していた。

客観的な指標においても顕著な改善が見られた。医師による運動機能評価（OFF状態で

のMDS-UPDRS Part III）では、6ヶ月時点で平均30ポイント以上の改善を記録し、全

参加者が臨床的に意味のある変化の閾値を上回った。また、患者アンケート（PDQ-

39）でも同様の傾向が確認されており、高用量群ではさらに良好な結果が得られる傾

向が示唆されている。

技術・詳細

XS411は、人工多能性幹細胞（iPSC）をドパミン産生ニューロンに分化させた細胞治

療薬である。外科手術により、脳深部の運動関連領域である被殻（putamen）の両側

に注入される。本技術の最大の特徴は、ドナーと患者の免疫学的適合性（HLA）を必要

としない「オフザシェルフ（既製品）」型である点だ。標準的な免疫抑制剤の投与を併

用することで、患者ごとの個別製造や大規模な適合細胞バンクを構築する必要がなく、

製造スケールの拡大において大きな利点となる。

安全性に関しては、用量制限毒性や重篤な有害事象、XS411に関連すると判断される

有害事象は報告されていない。MRI検査でも異常な過成長や腫瘍は認められず、移植に

よる不随意運動（graft-induced dyskinesia）の発生もなかった。また、18F-DOPA

PETスキャンにより、注入部位においてドパミン産生能がベースラインから上昇してい

ることが確認されており、移植細胞が生存し機能している根拠として提示されている。



背景・業界の文脈

細胞治療における最大の課題は「同一品質の製品を、多くの患者に安定して供給できる

か」という量産性の確保である。XellSmart社は、先行する国際的なiPSC・幹細胞治療

の多くが倫理的課題を伴う胚性細胞を使用していることや、京都大学のiPSC治療（条件

付き承認済み）がHLA「スーパードナー」ラインに依存し、コストや規制上の課題があ

ることを指摘している。XS411はこれらの制約を回避し、汎用的な製品化を目指してい

る。

今後の展望

現在は、中国でのPhase II試験の被験者30名の登録が完了し、フォローアップ段階にあ

る。この試験では、評価者が誰が治療を受けたかを知らされない「PROBE」設計が採

用されており、同社はこれがパーキンソン病の幹細胞治療試験として初の試みであると

している。また、XS411は中国の国家主要革新薬プログラムの資金援助を受けており、

2026年7月には中国と米国の両国で試験が承認された後、米国FDAからファストトラ

ック指定を受けている。今後は、対照群との比較データを通じて、1日5時間のON時間

増加という成果が再現されるかが焦点となる。

元記事: https://longevity.technology/news/xellsmarts-parkinsons-cell-shot-adds-5-good-

hours-a-day/

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://longevity.technology/news/xellsmarts-parkinsons-cell-shot-adds-5-good-hours-a-day/
https://longevity.technology/news/xellsmarts-parkinsons-cell-shot-adds-5-good-hours-a-day/


#02 4倍体iPS細胞｜心筋細胞の成熟化による心機能向上

技術と2026年の研究成果

概要

東京都医学総合研究所が、細胞融合を用いて染色体数を2倍にした「4倍体iPS細胞」

を樹立し、心機能が向上した心筋細胞への分化に成功した。生体内で起こる心筋細胞

の成熟過程（染色体倍加）を再現することで、従来のiPS細胞由来心筋細胞の課題であ

った未熟性の解消を実現した。この技術は、心不全の移植治療や新薬の安全性・有効

性試験、疾患モデルの構築などの医療応用に寄与することが期待される。

公開日 2026年10月24日  Mirage News（東京都医学総合研究所の発表）  日本



詳細

主要成果

東京都医学総合研究所の再生医学プロジェクトは、細胞融合によって染色体数を2倍に

増やした「4倍体iPS細胞」を樹立し、これを心筋細胞へ分化させることで、心機能を向

上させる技術を開発した。本研究成果は、2026年8月17日に英国の科学誌

「Communications Biology」にオンライン公開された。

技術・詳細

通常、ヒトのiPS細胞は2倍体（diploid）であり、そこから分化した心筋細胞も多くは2

倍体のままである。しかし、生体内の心筋細胞や肝細胞では、成熟に伴い染色体セット

が増加する「多倍体化（polyploidization）」という現象が起こる。実際、成人の心筋細

胞の約80%は、23本の染色体を4コピーずつ持つ4倍体（tetraploid）であることが知

られている。

研究チームは、分化後の心筋細胞を直接4倍体化させるのではなく、まずiPS細胞の段階

で4倍体化させるアプローチを採用した。具体的には、細胞融合効果を持つセンダイウ

イルス粒子を用いて2倍体iPS細胞を融合させ、4倍体iPS細胞を樹立した。この4倍体

iPS細胞は、従来の2倍体よりもサイズがわずかに大きく、4セットの染色体を安定して

保持しながら、iPS細胞としての多能性も維持していた。

この4倍体iPS細胞を心筋細胞に分化させたところ、2倍体由来の細胞と比較して細胞サ

イズが大きくなり、生体内の成熟過程に近い挙動を示した。また、RNA-seqによる遺

伝子発現解析の結果、4倍体由来の心筋細胞では、細胞周期に関連する遺伝子の発現が

2倍体由来の細胞に比べて有意に低下していた。これは、胎児期の2倍体段階で活発に

増殖していた心筋細胞が、成熟に伴い分裂を停止するという生体内の特性を再現してい

ることを示唆している。

背景・業界の文脈

iPS細胞由来の心筋細胞は、臨床応用に向けた移植試験などが進められているが、大き

な課題として「未熟性」が挙げられていた。従来の技術で作成された心筋細胞は、胚や

胎児のような未熟な状態に留まっており、成人の心筋細胞が持つ機能レベルに達してい

なかった。本研究は、成熟の鍵となる「染色体倍加」に着目し、人為的に4倍体細胞を

構築することで、より成熟した心筋細胞の機能を実現した点に意義がある。



今後の展望

4倍体iPS細胞から得られた成熟に近い心筋細胞は、多様な医療応用への貢献が見込まれ

ている。具体的には、心不全に対する細胞移植治療の高度化、新規候補薬の有効性およ

び安全性を評価する試験、さらには疾患メカニズムを解明するための疾患モデルの構築

などが期待される。

元記事: https://www.miragenews.com/ips-cell-fusion-boosts-cardiac-function-by-1765729/

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.miragenews.com/ips-cell-fusion-boosts-cardiac-function-by-1765729/


#03 FDAの個別化遺伝子治療ガイドライン｜承認プロセ

スの簡略化と開発コストの課題

概要

FDA（米国食品医薬品局）は、希少疾患向けの個別化遺伝子治療に関する新たなドラ

フトガイダンスを提示しました。特定の変異に対する承認後、別の変異への適用を臨

床試験ではなくラボデータで審査可能にする「プラグアンドプレイ」的なアプローチ

を提案しています。これにより、極めて希少な変異を持つ患者への治療薬開発におけ

る経済的ハードルが下がり、開発スピードの向上が期待されます。

公開日 2026年10月28日  Yahoo News（BioPharma Dive配信）  アメリカ



詳細

主要成果

FDAは、同一の疾患原因遺伝子における異なる変異を修正する治療法について、承認プ

ロセスを効率化する新たな提案をまとめました。この計画の核心は、ある特定の変異を

標的とした個別化遺伝子治療で従来の手法を用いて承認を得た後、別の変異への適用に

ついては、新たな臨床試験を繰り返すことなく、ラボデータ（実験室データ）に基づい

た審査で承認を得られるようにすることです。

技術・詳細

今回のドラフトガイダンスでは、最初の申請時に「個別化機能空間（individualized

feature space）」と呼ばれるパラメータを定義することが求められます。この枠組みが

設定されることで、後続の異なる変異への適用において、臨床試験を省略して承認を得

るための基準が明確になります。一般的に、個々の変異は非常に稀であるため、従来の

臨床試験を個別に実施することは実質的に不可能、あるいは非現実的であるという課題

がありました。

背景・業界の文脈

個別化遺伝子編集治療の可能性は、2025年5月に重症の乳児KJ Muldoon氏のために数

ヶ月で治療薬が開発された事例などで注目を集めました。しかし、多くの希少疾患患者

にとって、個別の臨床試験を必要とする治療開発は製薬会社にとって採算が合わないと

いう厳しい現実がありました。今回のFDAの提案は、この経済的計算（economic

calculus）を変えることを目的としています。

この動きを受け、遺伝子編集の専門企業であるPrime Medicineや、ベース編集技術を

持つBeam Therapeuticsなどの企業が注目されています。実際に、このニュースを受け

てPrime Medicineの株価は水曜早朝に15%上昇し、Beam Therapeuticsの株価は8%

上昇しました。また、FDAは「希少疾患フレームワーク・イニシアチブ（Rare

Disease Framework Initiative）」を通じて、画一的なアプローチではなく、個別の疾

患状態に合わせた基準の設定を目指しています。



今後の展望

治療法の承認プロセスだけでなく、アクセスの改善に向けた動きも進んでいます。CMS

（メディケア・メディケイド・サービスセンター）は、当初は鎌状赤血球症に焦点を当

てていた細胞・遺伝子治療へのアクセスプログラムの拡大を検討しています。これによ

り、高額な一回限りの治療費が障壁となる懸念に対し、生涯にわたる医療費や慢性的な

治療費の削減という長期的メリットを考慮した支払い体制の構築が期待されています。

元記事: https://www.yahoo.com/news/science/articles/fda-unveils-guidance-plug-play-

151500201.html

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.yahoo.com/news/science/articles/fda-unveils-guidance-plug-play-151500201.html
https://www.yahoo.com/news/science/articles/fda-unveils-guidance-plug-play-151500201.html


#04 SOD1変異ALS｜プライム・ベース編集によるiPS

細胞での遺伝子修復効率と課題

概要

ヒトiPS細胞において、家族性筋萎縮性側索硬化症（ALS）の原因となるSOD1遺伝子

の2つの変異を直接修復することに成功した。プライム編集で約10%、ベース編集で約

25%の修復効率を達成し、患者由来細胞を含むモデルで検証されている。遺伝子を完

全に除去・抑制せず、特定の変異のみを修正するアプローチであり、将来的な治療法

開発に向けた最適化パイプラインを提示した。

公開日 2026年10月29日  BIOENGINEER.ORG  アメリカ



詳細

主要成果

研究チームは、家族性ALSの主要な遺伝的原因であるSOD1遺伝子の疾患原因変異を、

ヒト誘発多能性幹細胞（ iPS細胞）において直接修復することに成功した。BMC

Medical Genomics誌に掲載されたこの研究では、最適化されたプライム編集（Prime

Editing）とベース編集（Base Editing）を用いることで、疾患に関連するヒト細胞モ

デルにおいて、それぞれ約10%および25%の修復効率を達成したことが報告されてい

る。

技術・詳細

本研究では、臨床的に重要な2つのSOD1変異に焦点を当て、それぞれ異なるゲノム編集

アプローチを適用した。

G93A変異： ALSの動物モデルで広く用いられている変異。プライム編集を導く拡

張ガイドRNAであるpegRNAのスクリーニングを行い、最適化した構成によって約

10%の精密な修復効率を実現した。この手法は、ALSモデルマウス由来のマウスiPS

細胞でも同様の編集率が確認されており、種を越えて一貫して機能することが示唆さ

れた。

L126S変異： 日本人の患者に多く見られる変異。患者由来のiPS細胞を用い、3種

類のシトシンベースエディター（BE4、YE1、AID2S）とガイドRNAの組み合わせを

検証した。その結果、BE4が最も高い修復効率を示し、患者由来細胞において約

25%の修復率を達成し、YE1およびAID2Sを上回った。

背景・業界の文脈

ALSは、運動ニューロンの進行性変異と呼吸不全を特徴とする致死的な神経変性疾患で

ある。症例の約10%が家族性であり、その中でもSOD1遺伝子の変異が主要な原因とな

っている。従来の遺伝子治療では遺伝子のサイレンシング（抑制）や除去が行われるこ

とが多いが、SOD1遺伝子が持つ正常な生理機能を維持することは重要であると考えら

れる。そのため、本研究では遺伝子全体を操作するのではなく、欠陥のある配列のみを

修正する「変異特異的な遺伝子修復」という補完的な治療戦略を追求した。



今後の展望

本研究は、簡略化されたシステムではなく、患者の正確な遺伝的背景を持つ患者由来

iPS細胞を用いて、変異特異的なゲノム修復の実現可能性を証明した点に意義がある。

iPS細胞ベースのプラットフォームは、臨床応用の前に編集戦略の比較、ガイド設計の

最適化、および結果の評価を行うための前臨床開発ツールとして機能する。

一方で、課題も明確にされている。今回の修復は研究室内の幹細胞レベルで行われたも

のであり、実際の患者や疾患進行中の動物モデルでの検証はなされていない。また、報

告された修復効率（G93Aで約10%、L126Sで約25%）は細胞培養における数値であ

り、ヒトでの治療効果を報告したものではない。致死的な疾患であるALSの治療法とし

て確立させるには、今後広範な追加の前臨床研究が必要となる。

元記事: https://bioengineer.org/prime-and-base-editing-correct-als-causing-sod1-mutations-

in-human-stem-cells/

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://bioengineer.org/prime-and-base-editing-correct-als-causing-sod1-mutations-in-human-stem-cells/
https://bioengineer.org/prime-and-base-editing-correct-als-causing-sod1-mutations-in-human-stem-cells/


#05 zimislecel｜1型糖尿病向け膵島細胞療法の血糖制

御能と心理的負担の改善効果

概要

Vertex Pharmaceuticalsが開発する膵島細胞療法「zimislecel」が、1型糖尿病患者

の血糖コントロール改善とともに、糖尿病に伴う心理的苦痛や低血糖への恐怖を大幅

に軽減させることが示された。臨床試験では、投与1年後に全参加者のHbA1cが7%未

満に低下し、83%が外因性インスリンを不要とした。本治療は単なる生化学的な数値

の改善にとどまらず、患者の日常生活における精神的負担を軽減させる可能性を提示

している。

公開日 2026年10月28日  Healio  アメリカ



詳細

主要成果

1型糖尿病患者を対象とした臨床試験において、単回投与の膵島細胞療法「zimislecel」

が、血糖値の安定化と同時に、糖尿病に伴う心理的ストレス（diabetes distress）お

よび低血糖への恐怖心を継続的に減少させることが明らかになった。試験に参加した

12名の成人患者全員において、投与1年後のHbA1cが7%未満に低下し、期間中に重症

低血糖は一度も発生しなかった。また、参加者の83%が外因性インスリンの投与を不要

とした。

技術・詳細

zimislecelは、インスリンを産生する膵島細胞を点滴投与することで膵島機能を回復さ

せ、身体による自律的な血糖調節を可能にする治療法である。本データは、

FORWARD-VX-880-101試験のフェーズ1、2、または3に参加した、低血糖への気づ

きに障害があり、登録前1年間に2回以上の重症低血糖を経験した12名の成人を対象と

したものである。

血糖管理の指標となるTime in Range（血糖値が70 mg/dLから180 mg/dLの範囲に

ある時間）は、ベースラインの49.5%から、90日後には76.1%、180日後には

88.3%、1年後には93.3%まで上昇した。心理的指標においても顕著な改善が見られ、

17項目のDiabetes Distress Scale（糖尿病ストレス尺度）の平均スコアは、ベースラ

インの3点から1年後には1.5点減少した。また、Hypoglycemic Fear Survey-II（低血

糖恐怖調査）の平均スコアは、ベースラインの80点から、90日後に25.2点、180日後

に34.4点、1年後には52.3点減少した。

背景・業界の文脈

1型糖尿病患者にとって、重症低血糖の発生は日常生活に極めて大きな支障をきたす。

従来の外因性インスリンによる管理では、常に低血糖のリスクがつきまとうため、精神

的な負担や不安が避けられない課題となっていた。幹細胞由来の膵島移植によって代謝

コントロールを改善させることは、単に数値上の血糖値を正常化させるだけでなく、イ

ンスリン管理に伴う日々の負担や不安を解消できることを意味する。



今後の展望

安全性に関しては、報告された有害事象の多くは軽度から中等度であり、下痢、頭痛、

吐き気が多く見られた。これらの多くは免疫抑制療法に関連しており、zimislecel自体

に起因する重篤な有害事象は報告されていない。今後の課題として、移植細胞の拒絶反

応や自己免疫による再発を防ぐための慢性的な免疫抑制療法の必要性が挙げられてい

る。副作用の少ない免疫抑制剤の開発が進むことで、薬剤投与による負担が軽減され、

患者のQOL（生活の質）がさらに向上することが期待される。

元記事: https://www.healio.com/news/endocrinology/20261028/islet-cell-therapy-reduces-

diabetes-distress-fear-of-hypoglycemia-in-type-1-diabetes

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://www.healio.com/news/endocrinology/20261028/islet-cell-therapy-reduces-diabetes-distress-fear-of-hypoglycemia-in-type-1-diabetes
https://www.healio.com/news/endocrinology/20261028/islet-cell-therapy-reduces-diabetes-distress-fear-of-hypoglycemia-in-type-1-diabetes


#06 CAR-T細胞療法と同種造血幹細胞移植｜混合キメラ

の課題とKO-DLIによる救済策

概要

CAR-T細胞療法後に同種造血幹細胞移植（allo-HSCT）を行った患者において、残存

するCAR-Tドナー細胞が混合キメラと血球減少を引き起こすリスクが示されました。

3例の症例報告では、移植時のCARトランスジーン検出量がリスク指標となり、CAR

標的をノックアウトしたドナーリンパ球注入（KO-DLI）によって完全なドナーキメラ

への回復と血液学的回復が達成されました。この手法は、再移植を回避する救済アプ

ローチとして期待されています。

公開日 2026年10月28日  BIOENGINEER.ORG



詳細

主要成果

CAR-T細胞療法をブリッジとして同種造血幹細胞移植（allo-HSCT）を受けたT細胞悪

性腫瘍患者において、残存するCAR-Tドナー細胞が混合キメラおよび血球減少（MCC）

を誘発することが明らかになりました。本報告では、CAR標的をノックアウトしたドナ

ーリンパ球注入（KO-DLI）を用いることで、混合キメラ状態から脱し、完全なドナーキ

メラへの移行と血液学的回復を実現した3つの症例が提示されています。

技術・詳細

本研究では、CAR-T細胞と造血幹細胞のドナーが異なる患者を対象に、3者間ショート

タンデムリピート（STR）解析を用いて、レシピエント、移植ドナー、およびCAR-Tド

ナーの各細胞集団を分離して評価しました。その結果、移植時のCARトランスジーン

（外来遺伝子）の検出量と、その後のキメラ状態に相関が見られました。

患者1：移植時にCARトランスジーンが検出されず、安定した完全ドナーキメラと正

常な造血回復を示した。

患者2：移植時にゲノムDNA 1マイクログラムあたり240コピーのCARトランスジー

ンが検出され、その後、CAR-Tドナー細胞が測定領域の47.72%を占める血球減少を

伴う混合キメラ（MCC）を発症した。

患者3：移植時に22,162コピー/マイクログラムと非常に高いCARトランスジーン量

を記録し、CAR-Tドナー細胞の寄与率14.23%の混合キメラを発症した。

治療として、CAR標的をノックアウトしたKO-DLIが投与されました。患者2には確立し

た混合キメラへの救済治療として、患者3には予防的に投与されました。結果として両

患者ともCAR不検出となり、完全なドナーキメラへの復帰と血液学的回復に至りまし

た。3名全員が完全寛解を維持しており、追跡期間はそれぞれ713日、335日、201日

となっています。

背景・業界の文脈

通常、CAR-T細胞と移植細胞が同一ドナーから提供された場合、標準的なキメラ検査で

は両者を区別できず、正確なモニタリングが困難になります。本症例のようにドナーが

異なる場合にのみ、STR解析による詳細な分離が可能となります。CAR-T療法後のallo-

HSCTは再発・難治性疾患に対する強力な手段ですが、残存するCAR-T細胞が移植後の

造血再構築を妨げるという予期せぬ合併症のリスクが存在します。



今後の展望

著者らは、移植時に測定される残存CARトランスジーン量が、CAR-Tドナー細胞持続

の早期リスク信号として機能する可能性を提案しています。また、KO-DLIは再移植を回

避できる救済アプローチとして有望であるとしています。ただし、本報告は3例の症例

報告（correspondence）であり、対照研究ではないため、結果は仮説生成的な段階に

あります。KO-DLIの治療効果を因果関係として確定させ、予測価値を確立するために

は、より大規模なコホートによる前向き研究による検証が必要であると結論付けていま

す。

元記事: https://bioengineer.org/persistent-car-t-donor-cells-drive-mixed-chimerism-after-

transplant-rescued-by-car-target-knockout-dli-in-three-cases/

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://bioengineer.org/persistent-car-t-donor-cells-drive-mixed-chimerism-after-transplant-rescued-by-car-target-knockout-dli-in-three-cases/
https://bioengineer.org/persistent-car-t-donor-cells-drive-mixed-chimerism-after-transplant-rescued-by-car-target-knockout-dli-in-three-cases/


#07 CD73標的CAR-NK細胞｜再発・難治性肺腺がんへ

の攻撃性能とアデノシン抑制効果

概要

CD73を標的とするエンジニアリング済みのNK細胞が、再発または難治性の肺腺がん

を攻撃できることが前臨床研究で示されました。このCAR-NK細胞は、CD73高発現

の腫瘍細胞を直接殺傷するだけでなく、免疫抑制物質であるアデノシンの生成を遮断

する二重のアプローチを実現しています。これにより、標準治療に耐性を持つ困難な

症例に対する新たな治療戦略の概念実証（Proof of Concept）が提示されました。

公開日 2026年10月30日  BIOENGINEER.ORG  アメリカ



詳細

主要成果

中国の研究チームによる前臨床研究において、CD73を標的とするキメラ抗原受容体

（CAR）を導入したNK-92細胞が、再発または難治性の肺腺がんに対して高い殺傷能

力を持つことが明らかになりました。このエンジニアリング済み細胞は、試験管内およ

びマウスモデル（患者由来の腫瘍断片を移植したモデルを含む）において、CD73高発

現の腫瘍細胞をほぼ完全に破壊しました。特筆すべきは、腫瘍細胞の殺傷と同時に、免

疫抑制的に働くアデノシン信号を中和するという二重の攻撃を同時に行える点です。

技術・詳細

研究チームは、CD73に対する単鎖可変断片（scFv）、4-1BB共刺激ドメイン、および

CD3ζシグナル伝達モジュールを組み合わせた第二世代CARを構築し、不死化NK細胞

株であるNK-92細胞に導入しました。レンチウイルスを用いた導入効率は約50%に達

し、その後の選択過程で陽性集団を拡大させています。RNAシーケンシングの結果、

FASLG、GZMA、GZMBなどの細胞毒性遺伝子が上昇し、一方でKLRC1、KLRD1、

HAVCR2などの抑制性受容体が低下していることが確認されました。

機能試験では、CD73高発現のPC-9およびH1299細胞に対し、親細胞（未修飾NK-

92）の殺傷率が約50〜60%であったのに対し、CAR-NK細胞はほぼ完全な破壊を達成

しました。一方で、CD73低発現のA549細胞や正常細胞であるBEAS-2B細胞（殺傷率

20%未満）への影響は限定的であり、高い標的特異性が示されました。また、CD73を

ノックダウンするとCARの優位性が消失し、逆に過剰発現させると殺傷能が向上したこ

とから、抗原依存的な攻撃であることが証明されています。

背景・業界の文脈

CD73（NT5E遺伝子によってコードされる酵素）は、細胞表面で細胞外アデノシンの

生成を制御しています。腫瘍周辺に蓄積したアデノシンは、T細胞やNK細胞の活性を抑

制し、がん細胞を免疫攻撃から守る「盾」として機能します。また、CD73はアデノシ

ンに依存しないメカニズムで上皮間葉転換や転移を促進することも知られています。特

に非小細胞肺がんはCD73の発現が高く、EGFRやKRASなどの変異によってさらに増

幅される傾向にあります。既存のCD73阻害抗体や低分子化合物は臨床試験段階にあり

ますが、これらは直接的な腫瘍殺傷能力を持たず、非酵素的な機能への対処も困難とい

う課題がありました。



今後の展望

本研究は、CAR-NK細胞が「アデノシン工場」であるCD73高発現細胞を排除すること

で、腫瘍微小環境におけるアデノシン濃度を低下させ、免疫抑制回路を解除できること

を示しました。実際に、外来性アデノシン（10μM）が親細胞の殺傷能を著しく損なう

条件下でも、エンジニアリング済み細胞は殺傷活性を維持しました。本成果は臨床結果

ではなく詳細な概念実証（Proof of Concept）の段階ですが、再発・難治性の肺腺が

んに対する新たな治療アプローチとしての可能性を提示しています。

元記事: https://bioengineer.org/engineered-nk-cells-target-cd73-to-attack-hard-to-treat-lung-

adenocarcinoma/

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://bioengineer.org/engineered-nk-cells-target-cd73-to-attack-hard-to-treat-lung-adenocarcinoma/
https://bioengineer.org/engineered-nk-cells-target-cd73-to-attack-hard-to-treat-lung-adenocarcinoma/


#08 オシメルチニブ｜iPSC心筋細胞による心機能低下の

感受性予測とAMPK経路の解明

概要

患者由来のiPSC（人工多能性幹細胞）から作製した心筋細胞を用いて、肺がん治療薬

オシメルチニブによる心機能低下の個人差を再現することに成功した。研究では、感

受性の高い患者の細胞においてAMPK–LKB1シグナル伝達の障害が認められ、メトホ

ルミンによる保護効果が確認された。これにより、治療開始前に心毒性のリスクを予

測し、抗がん剤の効果を維持したまま副作用を軽減する個別化医療への道が開かれ

る。

公開日 2026年10月29日  BIOENGINEER.ORG  アメリカ



詳細

主要成果

EGFR変異陽性の非小細胞肺がん治療に広く用いられるオシメルチニブにおいて、一部

の患者に発生するがん治療関連心機能障害（CTRCD）の個人差を、患者由来のiPSC心

筋細胞モデルで再現した。研究チームは、心機能低下を起こした患者（CTRCD陽性群）

の細胞が、起こさなかった患者（CTRCD陰性群）よりもオシメルチニブによる収縮機

能不全に対して高い感受性を持つことを突き止めた。また、この脆弱性のメカニズムと

して、エネルギー感知経路であるAMPK–LKB1シグナルの障害が関与していることを明

らかにした。

技術・詳細

研究チームは、オシメルチニブ投与を受けたEGFR変異陽性非小細胞肺がん患者5名

（CTRCD陽性3名、陰性2名）の末梢血単核細胞からiPSCラインを樹立し、これを心

筋細胞へ分化させた。SI8000ライブセルイメージングシステムを用いたモーションベク

トル解析の結果、1.0 µMのオシメルチニブ投与後、CTRCD陽性群の細胞は陰性群に比

べて相対的な収縮速度が継続的に低下しており、ドナーが持つ臨床的な脆弱性が細胞レ

ベルで保持されていることが示された。

分子メカニズムの解析では、ウェスタンブロッティングを用いてEGFR、AMPK、

LKB1のリン酸化を測定した。オシメルチニブは両群ともにEGFRのリン酸化を抑制し

たが、AMPKおよびLKB1のリン酸化低下はCTRCD陽性細胞のみで選択的に認められ

た。さらに、0.1 mMおよび0.3 mMのメトホルミンを併用投与したところ、EGFRの

抑制（抗がん作用の標的）を維持したまま、感受性細胞におけるAMPKリン酸化の減少

が有意に緩和された。機能面では、0.1 mMのメトホルミンがオシメルチニブによる収

縮速度の低下を有意に軽減した。

背景・業界の文脈

オシメルチニブは強力な標的治療薬であるが、一部の患者で心毒性が現れることが知ら

れていた。しかし、なぜ特定の個人だけがこの副作用を発症するのかという機序はこれ

まで不明であった。本研究は、患者自身の細胞を用いたパーソナライズドモデルを構築

することで、個々の感受性の違いを実験室で再現し、特定のシグナル経路の欠損という

生物学的な根拠を提示した点に意義がある。



今後の展望

本研究は、治療開始前に心機能障害のリスクが高い患者を特定し、抗がん活性を損なわ

ずに心保護戦略を組み合わせるアプローチを提案している。ただし、研究対象が5名の

患者という小規模な探索的段階であることや、メトホルミンの保護効果が培養細胞レベ

ルでの実証に留まっていることなど、臨床応用に向けた広範な検証が必要であるという

課題も挙げられている。

元記事: https://bioengineer.org/patient-derived-heart-cells-reveal-susceptibility-to-osimertinib-

induced-cardiac-dysfunction/

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)

https://bioengineer.org/patient-derived-heart-cells-reveal-susceptibility-to-osimertinib-induced-cardiac-dysfunction/
https://bioengineer.org/patient-derived-heart-cells-reveal-susceptibility-to-osimertinib-induced-cardiac-dysfunction/


#09 アムシェプリ｜住友ファーマのiPS細胞由来パーキン

ソン病治療薬、初移植の経過と計画

概要

住友ファーマが、iPS細胞から作製したパーキンソン病向け再生医療製品「アムシェプ

リ」の初移植手術を実施した。10月初旬に京都大学医学部付属病院で50代女性へ移植

し、術後の経過は良好で職場復帰に至っている。世界で2例目となるiPS細胞由来製品

の臨床適用であり、今後の本承認に向けた市販後臨床試験の重要な一歩となる。

公開日 2026年10月30日  日本経済新聞  日本



詳細

主要成果

住友ファーマは2026年10月30日、iPS細胞由来のパーキンソン病治療薬「アムシェプ

リ」を用いて、承認後初となる移植手術を実施したことを発表した。本製品は2026年3

月に条件及び期限付きで製造販売承認を取得しており、今回の実施は承認後の臨床現場

における初の患者への移植となる。

技術・詳細

アムシェプリは、他人由来のiPS細胞からドーパミンを産生する神経細胞のもととなる

細胞を作製し、それを患者に移植することで運動機能の改善を図る再生医療製品であ

る。今回の手術は10月初旬に京都大学医学部付属病院にて50代の女性患者1名に対して

行われた。術後の経過は良好であり、患者はすでに退院して職場に復帰しているとい

う。本製品は2026年5月から保険適用されており、現在国内で移植手術が可能な施設は

4施設となっている。

背景・業界の文脈

iPS細胞を用いた医療製品の実用化は世界的に加速している。今回の事例に先立ち、

2026年9月には大阪大学発スタートアップのクオリプス社が開発した心筋シート「リハ

ート」による手術が実施された。アムシェプリによる治療は、iPS細胞由来の製品が臨

床現場で患者の治療に使用された例として、世界で2例目の事例となる。また、住友フ

ァーマは製造面においても、iPS細胞製品の自動充填を導入し、処理能力を10倍に向上

させるなどの体制整備を進めている。

今後の展望

住友ファーマは今後、移植件数を段階的に拡大する計画である。2026年内にさらに1

人、2027年度に10人程度、2028年度には10〜20人程度への移植を予定している。木

村徹社長は決算会見において、市販後の臨床試験が開始されたことに触れ、全社を挙げ

て早期に試験を完了させ、本承認の取得を目指す方針を示した。

元記事: https://www.nikkei.com/article/DGXZQOUF304NZ0Q6A031C2000000/

https://www.nikkei.com/article/DGXZQOUF304NZ0Q6A031C2000000/
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#10 個別化ゲノム編集｜FDAの新指針によるBLA申請の

簡素化とCMCデータの重要性

概要

FDAは、希少遺伝性疾患向けの個別化ゲノム編集製品について、新たなバリアントの

追加に新たな臨床試験を不要とするドラフトガイダンスを2026年10月27日に発行し

ました。この指針では「個別化特徴空間（IFS）」という概念を導入し、定義された範

囲内であれば、in vitroデータとCMC（化学・製造・品質管理）アッセイデータによ

って承認申請（BLA）への追加が可能になります。これにより、超希少疾患などの患

者への治療アクセスが効率化される一方、規制上の根拠が臨床データから分析・プロ

セスデータへとシフトすることになります。

公開日 2026年10月28日  Pharmaceutical Technology  アメリカ



詳細

主要成果

FDAは、患者ごとに設計が異なる個別化ゲノム編集製品について、単一の生物学的製剤

承認申請（BLA）で複数のバリアントをカバーできる運用指針を提示しました。最大の

ポイントは、新しく追加される患者固有のバリアントが、あらかじめ定義された「個別

化特徴空間（IFS）」の範囲内であり、アッセイで十分な安全性と活性が示されれば、追

加の臨床試験を行うことなく、簡素化された審査プロセスを通じてBLAに追加できる点

です。この審査は、当初の承認を支えた臨床試験データと、新バリアントのin vitroデ

ータに基づいて行われます。

技術・詳細

本ガイダンスの中核となる「個別化特徴空間（IFS）」とは、製品が1つのBLA内で許容

される変動範囲を定義した境界線です。この仕組みにより、エビデンスの負担が臨床デ

ータから分析およびプロセスデータへと移行します。具体的には、以下の点が規制上の

重要な判断基準となります。

オンターゲット編集およびオフターゲット活性を特性評価するアッセイデータ。

患者固有のコンポーネントが変更されても、プラットフォームプロセスが一貫して機

能することを示す証拠。

IFSの境界設定（狭すぎると適用患者数が制限され、広すぎると特性評価データでの

裏付けが困難になるため、CMCチームによる戦略的な決定が求められる）。

また、2026年4月発行の別のドラフトガイダンスでは、次世代シーケンシングを用いた

安全性評価について、最終製品に提案されたエディター、標的組織を代表する細胞、お

よび製剤と同等のオンターゲット編集率を用いたオフターゲット研究を推奨していま

す。



背景・業界の文脈

この取り組みは、十分な根拠がある作用機序を基に、初期試験で研究されていない変異

を標的とするバリアントの追加を認める「妥当なメカニズム・フレームワーク

（Plausible Mechanism Framework）」に基づいています。また、リスクベースの

CMCレビューや承認前査察を導入する「希少疾患フレームワーク・イニシアチブ」と

も整合性が図られています。CBERのKarim Mikhailディレクターは、この枠組みが超希

少疾患など治療法が存在しない患者へのアクセスを効率化する重要な一歩であると述べ

ています。

今後の展望

規制面と並行して、CMS（Centers for Medicare & Medicaid Services）は、鎌状

赤血球症以外にもセル・ジーンセラピー・アクセスモデルを拡大する計画を合わせて発

表しました。CMSは州のメディケイド・プログラムに代わり、製造業者と成果ベースの

合意を交渉することで、FDAによる承認やライセンス取得後、より迅速に交渉を開始

し、患者へのアクセスを早めることを目指しています。FDAは本ガイダンスに対し、連

邦公報での公開後30日間、パブリックコメントを受け付けています。

元記事: https://www.pharmtech.com/view/gene-editing-guidance-shifts-variant-evidence-to-

cmc-teams
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#11 miv-cel｜進行性多発性硬化症へのCAR T細胞療法

の有効性と安全性・開発計画

概要

Kyverna Therapeutics社が開発するCD19標的CAR T細胞療法「miv-cel」が、進行

性多発性硬化症（PMS）患者において、中枢神経系への浸透と障害スコアの改善とい

う有望な臨床データを示しました。単回投与によりB細胞の完全な除去と再構築（免

疫リセット）が確認され、一部の患者では2年以上の持続的な臨床的利益が得られてい

ます。これにより、従来の慢性的な免疫療法の必要性をなくす新たな治療アプローチ

となる可能性があります。

公開日 2026年10月25日  BioSpace (Kyverna プレスリリース)  アメリカ



詳細

主要成果

Kyverna Therapeutics社は、進行性多発性硬化症（PMS）患者を対象としたmiv-cel

（mivocabtagene autoleucel, KYV-101）の第1相試験における最新データを発表し

ました。主要な成果として、有効性データが得られた5名の患者全員において、拡張障

害状態尺度（EDSS）スコアが維持または改善し、そのうち4名が1年後まで持続的な臨

床的利益を示しました。特に、最初に治療を受けた患者では2年を超える持続的な効果

が確認されており、4名の患者が1年以上の追跡期間において、慢性的な免疫療法を必要

とせずに改善を維持しています。

技術・詳細

miv-celは、CD28共刺激因子を持つ完全ヒト由来の自律的CD19標的CAR T細胞療法

です。本試験はスタンフォード大学が主導するオープンラベルの単一施設試験で、二次

性進行性（SPMS）または一次性進行性（PPMS）の非再発性進行性多発性硬化症患者

6名を対象に、33Mまたは100Mの用量をベンダムスチンによるリンパ球除去（LD）レ

ジメンを用いて投与しました。

生物学的な解析では、末梢血でのCAR T細胞の強力な増殖に加え、脳脊髄液（CSF）へ

の浸透が確認され、ピークは投与後約14日目に達しました。また、全参加者において

CD19陽性末梢B細胞の完全な除去が達成され、その後3ヶ月目からナイーブB細胞の出

現に伴う再構築が始まりました。これは「免疫リセット」の証拠を裏付けるものであ

り、CSFオリゴクローナルバンドやカッパ遊離軽鎖などのバイオマーカーデータも、1

年時点での良好な免疫学的影響を支持しています。

安全性に関しては、高グレードのサイトカイン放出症候群（CRS）は認められず、

ICANS（免疫作動細胞関連神経毒性症候群）やIEC-HS（免疫作動細胞関連高症候群）

の症例も報告されていません。

背景・業界の文脈

多発性硬化症は、B細胞が神経を保護する鞘を攻撃する自己抗体を産生し、T細胞を活

性化させることで神経変性を引き起こす慢性的な自己免疫疾患です。特に進行性多発性

硬化症においては、病状の経過を有意に変化させることができる治療法への未充足なニ

ーズが依然として高く、単回投与で深いB細胞除去と免疫リセットを実現し、薬物投与

のない寛解を目指すmiv-celのようなアプローチが期待されています。



今後の展望

miv-celは、非活動性二次性進行性多発性硬化症（naSPMS）の治療においてRMAT

（再生医療高度治療）指定を受けています。Kyverna Therapeutics社は、FDA（米国

食品医薬品局）と連携して開発計画を進めており、2027年初頭までに開発戦略に関す

る最新情報を公開する予定です。

元記事: https://www.biospace.com/press-releases/kyverna-therapeutics-highlights-promising-

updated-clinical-data-with-miv-cel-in-progressive-multiple-sclerosis-at-ms-toronto-2026

収集日: 2026年10月31日 | 自動記事収集・翻訳システム (AI使用)
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#12 リハート｜iPS細胞由来心筋シートの保険適用後の実

用化、世界2例目の手術事例

概要

九州大学病院が、iPS細胞から作製した再生医療製品「リハート」を用いた心臓病治療

の手術を実施した。本製品は2026年9月に保険適用されたばかりであり、今回の手術

は世界で2例目の事例となる。重症心不全患者に対し、心臓移植や補助心臓に代わる低

侵襲な治療選択肢を提供することが期待される。

公開日 2026年10月28日  読売新聞(Yahoo!ニュース配信)  日本



詳細

主要成果

九州大学病院は2026年10月27日、iPS細胞を用いて心機能の改善を図る再生医療製品

「リハート」を用いた移植手術を実施した。リハートは同年9月に保険適用が決定した

ばかりの製品であり、今回の手術は世界で2例目の実施例となる。手術を受けたのは重

症心不全を発症した50歳代の男性で、術後の容体は安定しているという。

技術・詳細

リハートは、iPS細胞から分化させた心筋細胞をシート状に加工した再生医療製品であ

る。本手術では、直径3センチほどの薄いシート3枚を心臓の表面に貼付しており、手術

時間は1時間程度で終了した。この心筋シートからは血管の再生を促す物質などが分泌

されるため、これにより心機能の改善が期待される仕組みとなっている。

対象となった患者は、心筋梗塞などで心機能が低下した重症心不全の状態にあり、薬物

療法やペースメーカーによる治療では効果が不十分で、歩行が困難な状態であった。

背景・業界の文脈

iPS細胞を用いた実用的な製品の治療への適用は、極めて新しい段階にある。2026年9

月末に大阪市で世界初の手術が実施されており、実用化されたiPS細胞製品が実際の治

療に用いられる事例は、世界的に見ても極めて稀である。従来の重症心不全治療におい

ては、心臓移植や補助心臓の装着が検討されるが、これらは患者への身体的負担が大き

いことが課題であった。

今後の展望

本治療法は、カテーテル治療やバイパス手術を施行しても心機能が回復しない患者にと

って、心臓移植や補助心臓に至る前の段階で選択できる「低侵襲な治療」という新たな

選択肢となり得る。執刀した塩瀬明教授は、これまで治療手段がなかった患者にとって

の新たな希望になると述べており、今後の再生医療の普及と実用化の加速が期待され

る。

元記事: https://news.yahoo.co.jp/articles/56ca1ba5ac6976346c13ed66a9d208d8b5a70f45
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#13 in vivo CAR-T療法｜BMSが自己免疫疾患向け治験

を開始、技術課題と業界動向

概要

Bristol Myers Squibb (BMS) が、体内で直接CAR-T細胞を生成する「in vivo CAR-

T」療法の第1相試験を開始する。対象はがんではなく、全身性エリテマトーデス

（SLE）などの難治性自己免疫疾患であり、大規模な適用試行として注目される。細

胞の抽出・培養工程を省くことで、治療準備時間の短縮と製造負荷の軽減が期待され

る。

公開日 2026年10月24日  BigGo Finance  韓国



詳細

主要成果

Bristol Myers Squibb (BMS) は、体内で直接CAR-T細胞を生成する「in vivo CAR-

T」療法の第1相試験を、現地時間10月30日に開始する予定である。本試験の登録番号

はNCT07873931で、開発候補薬「BMS-986553」を用いる。特筆すべきは、通常が

ん治療として開発されるCAR-T療法を、難治性の自己免疫疾患に適用する世界初の本格

的な試みである点だ。対象はB細胞表面のCD19であり、全身性エリテマトーデス

(SLE)、特発性炎症性筋疾患、全身性強皮症、関節リウマチ、シェーグレン症候群の5疾

患から計60人の患者を登録する計画である。この候補薬は、BMSが昨年10月に

Orbital Therapeutics社を15億ドルで買収した際に獲得したものだ。

技術・詳細

従来のCAR-T療法は、患者からT細胞を抽出し、体外で遺伝子操作と増幅を行った後に

再投与する。対してin vivo CAR-Tは、遺伝子指示書を運ぶデリバリービークル（輸送

体）を体内に投与し、T細胞に標的細胞を認識させる受容体（CAR）を自ら生成させる

手法である。これにより、細胞の回収と培養というボトルネックを排除し、製造コスト

の削減と治療へのアクセス性向上が見込まれる。なお、現時点で米国食品医薬品局

(FDA) が承認したin vivo CAR-T療法は存在しない。

技術的な課題としては、デリバリービークルがT細胞以外の免疫細胞や、肝臓などの非

標的組織に遺伝物質を届けてしまうことによる安全性リスクが挙げられる。また、量産

段階では、粒子サイズや均一性、表面標的分子の結合特性、保存安定性などのわずかな

変動が、体内分布や遺伝子導入効率に影響するため、高い一貫性が求められる。



背景・業界の文脈

in vivo CAR-Tの開発競争は、当初は腫瘍学分野で激化した。Gilead（Kite Pharma経

由）はInterius BioTherapeutics社を買収し、血液がん向け「INT2104」の第1相試験

を実施中である。AstraZenecaはEsoBiotec社を買収し、多発性骨髄腫候補薬「ESO-

T01」を確保した。最近では、B細胞が産生する自己抗体が疾患を悪化させるという論

理に基づき、B細胞を枯渇させて免疫系をリセットする戦略から、自己免疫疾患への転

換が進んでいる。Johnson & Johnson (J&S) はSAIL Biomedicines社と共同開発契約

を結び、候補薬「SAIL-0839」などを評価している。また、AbbVieはCapstan

Therapeutics社を買収し「CPTX2309」を含む候補薬を保有し、Eli LillyはKelonia

Therapeutics社（多発性骨髄腫候補薬 KLN-1010）とOrna Therapeutics社（自己免

疫疾患候補薬 ORN-252）を相次いで買収した。

臨床的な可能性については、中国のMagicRNA Biotechnologyが発表したデータが示

す。SLE患者5名を対象とした「HN2301」の投与において、投与6時間以内に最大

60%のCD8+ T細胞がCAR-T細胞に転換され、3ヶ月後には全患者のSLEDAI-2000ス

コアが最大20ポイント低下したことが報告されている。

今後の展望

韓国企業もこの競争に参入しており、AbClonはGC Biopharmaと血液がん向け候補薬

を開発し、将来的に固形がんや自己免疫疾患へ拡大する計画だ。Mbridgeは「MIC-

001」の第一適応症に自己免疫疾患を選定している。しかし、韓国の細胞・遺伝子治療

(CGT) 分野への投資は、2021年の255億ウォン（約1,920万ドル）から2025年の652

億ウォン（約4,920万ドル）へと約2.6倍の伸びに留まっており、同期間に6.2倍増とし

た米国や7.9倍増とした英国に後れを取っている状況にある。

市場予測では、世界のCGT市場は2026年の173.4億ドルから2030年には513.7億ドル

に成長すると予測されている。in vivo CAR-Tは製造コストとアクセスの課題を解決す

る変数となるため、今後の成否は臨床試験設計の速度とデリバリービークル技術の確保

にかかっている。

元記事: https://finance.biggo.com/news/d7baeac5-5904-46f0-9515-2c7e896a4219
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