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登壇 

 

司会：それでは、ただ今より、本日午後 4時 30分に発表いたしました、Orchard Therapeutics

社、買収契約締結に関するオンライン説明会を開催いたします。 

 

 

本日のスピーカー、質疑対応は、取締役、Chief Medical Officer、山下武美、常務執行役員、

Chief Financial Officer、川口元彦の 2名でございます。 

本日の説明会は、最大で 60分を予定しております。山下より本件の概要をご説明した後、皆様か

らのご質問をお受けいたします。 

それでは、山下さん、よろしくお願いします。 
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山下：皆様、お忙しい中、また直前のご案内にもかかわらず、説明会にご参加いただきまして、あ
りがとうございます。 

本日、英国に所在する企業である、Orchard社の株式取得に向けた契約を締結いたしましたので、

その概要について説明させていただきます。 

Orchard社は、造血幹細胞遺伝子治療のリーディングプロバイダの一つです。造血幹細胞遺伝子治

療は、英語で言うと Hematopoietic stem cell gene therapy、この頭文字を取って、以降は HSC-

GTと呼びます。 

当社は、「Life-changingな価値の創出により、病気と向き合う人々を笑顔にする」というビジョ

ンの実現に向けて、日々さまざまな取り組みを行っておりますが、HSC-GTは疾患を根本から治癒

できる可能性を秘めたモダリティとして、これを獲得することによって、ビジョンの実現に向け

て、さらに踏み出してまいりたいと思っております。 

Orchard社は、現在 HSC-GTをベースとした一つの上市品と二つの開発品を持っております。上

市品は Libmeldyという名前で、既に EUで販売されております。また、EUに続き、US でも承認

販売を目指して、今年の 8月に、FDA に BLA申請を完了しております。 

買収価格は 1ADS当たり 16米ドル、総額で 3億 8,740万米ドルを予定しております。また、

Libmeldyの US での販売権の承認に紐づいて、株主が追加で 1ADS 当たり 1米ドルを受領する権

利を持ちます。この場合の総額は 4億 7,700万米ドルとなります。 
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本株式取得は、英国会社法に基づくスキーム・オブ・アレンジメントの手続きにて、Orchard社の

全株主が保有する株式を現金にて取得する予定です。このスキーム・オブ・アレンジメントの実施

には、Orchard社の株主総会における承認、英国裁判所による承認等が必要となります。現時点で

は、2024年の第 1クォーターのクロージングを目指しております。 

また、本買収が成立した場合の当社の業績、財務上のインパクトにつきましては、今後明らかにな

った時点で、速やかに開示させていただきます。 

 

Orchard社は、既に HSC-GTの領域において着実に実績を積んでおります。 

Orchard社の目指す医療貢献や事業内容が、われわれの経営理念、価値観、そして「Life-

changingな価値の創出により、病気と向き合う人々を笑顔にする」というビジョンと、とてもよ

くフィットしております。 

本買収の意義は二つあります。一つは、アンメットメディカルニーズに応える当社のパイプライン

を充実させることです。もう一つは、根本的な治療に挑戦できる細胞遺伝子治療の研究開発プラッ

トフォームの獲得です。 

両社が互いに敬意をもって双方の強みを持ち寄り、それらを掛け合わせることで、Life-changing

な価値の創出を強力に推進し、より多くの患者さんを笑顔にすることを目指していきたいと思って

おります。 
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こちらに、Orchard社の概要をお示しいたします。 

本社を英国に置き、欧州および米国で事業活動を行っております。Orchard社は、重篤な希少疾患

を根本的に治療し得る HSC-GTテクノロジーを用いて、OTL-200として開発した Libmeldyとい

う上市品と、OTL-203、OTL-201という、二つの開発品を持っています。 

Libmeldyは、EUで上市済みであり、US でも承認を取るべく、FDA に BLA 申請を完了しており

ます。 

二つの開発品は、いずれもムコ多糖症という疾患を対象とするもので、フェーズ 1、2試験の段階

にあります。 

OTL-203については、既に PoCを論文公表しており、今年中にピボタル試験を開始する予定で

す。OTL-201は、来年の 1クォーターに、現在進行中の PoC 試験のデータリードアウトがなされ

る予定です。 

この三つのアセットに共通していることは、ターゲットはライソゾーム病と呼ばれる疾患に分類さ

れるものであり、ライソゾーム内の分解酵素の遺伝的欠損による代謝異常によって起こる希少疾患

を対象としております。これらはいずれもアンメットメディカルニーズが非常に高く、HSC-GT技

術でしか成し得ない治療を実現しようとしております。 
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また、これらの対象は希少疾患であるため、マーケット規模そのものは大きくありません。一方

で、HSC-GTを提供できるバリューチェーンを構築し、確実に事業化している会社は限られており

ます。 

Orchard社が保有しているビジネスモデル、インフラは完成度が高く、HSC-GTが提供する治療満

足度がとても高いという特徴と、対象となる患者さんが極めて少ないということを併せて考える

と、Libmeldyが一番に市場に入り、唯一無二の治療法としてそのポジションを確立することがで

きれば、特許の有無にかかわらず、後続は極めて参入しがたくなるのではないかと考えておりま

す。そのような場合においては、長期にわたって着実に販売できる製品になるのではないかと期待

しているところがございます。 

 

このスライドでは、HSC-GTの概要について説明させていただきます。 

造血幹細胞、HSCは主に骨髄に存在します。さまざまな血球細胞に分化することができる細胞で

す。HSC-GTは、この造血幹細胞を取り出して、ある特定の治療目的の遺伝子を導入し、それを体

内に戻すことを特徴とします。 

このように遺伝子操作された細胞は、体の中で単球/マクロファージ、T細胞、B 細胞など、さま

ざまな血球細胞に分化します。そして、これらの分化した細胞は体のさまざまなところに分布し

て、導入した遺伝子を発現します。これは遺伝子機能が失われた遺伝性疾患に対して、とても有用

な手法であり、これにより失われた遺伝子機能を補完することで、疾患状態からの回復が期待でき

るというものです。 
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もう少し具体的に、治療プロセスをお示しします。 

治療対象の患者さんから、この患者さんの中には、さまざまな細胞に混じって血液幹細胞がござい

ます。2番に示すように、この中から血液幹細胞だけを取り出します。3番ですけれども、損なわ

れている機能を補う遺伝子を、この取り出した血液幹細胞に組み込みます。ここでは、レンチウイ

ルスベクターという遺伝子導入手法を用います。遺伝子を導入した血液幹細胞は、凍結保存、輸送

が可能となります。 

4番ですけれども、次に患者さんは、このようにしてつくられた遺伝子導入血液幹細胞を受け入れ

ますが、この前に、コンディショニングという処置を行います。これは、もともと体内にある血液

幹細胞を、これから移植する遺伝子に導入したものに置き換えやすくするための操作でございま

す。5番のところですが、この後に遺伝子を導入した血液幹細胞を患者さんに戻すと、こういった

プロセスになっております。 

この体の中に戻された血液幹細胞は、右の図に示すように、導入した遺伝子を発現しながら、体の

中で分化増殖して、体のさまざまなところで遺伝子を発現して、治療効果を発揮するというもので

ございます。 
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続いて、欧州で上市されている、Libmeldyについてご紹介いたします。 

対象疾患はMetachromatic Leukodystrophy、日本語では異染性白質ジストロフィーと呼ばれてい

るものです。この病気は、糖に硫酸基が結合したスルファチドという物質を分解する酵素が、遺伝

的に機能不全となっております。そのため、本来分解されるべき糖脂質が、脳や末梢神経、腎臓な

どに蓄積して、運動機能や認知機能などの障害を引き起こすものです。 

発症時期はさまざまですが、乳児から 6歳ぐらいまでの若年期に発症するものは予後が不良であ

り、成人に達する前にお亡くなりになるというものです。罹患率は 4万人から 16万人に 1人とさ

れております。 

この疾患のこれまでの治療法は、主に対症療法に限られておりました。他人の造血幹細胞を移植す

るという試みもなされておりますが、ドナー不足であるとか、免疫による拒絶などで、広く使える

ものとなってはおりません。 

一方、Libmeldyは、患者自身の造血幹細胞を使用するため、ドナー探しや免疫拒絶の問題はあり

ません。目的の遺伝子をしっかりと機能するように組み込むことで、治療効果も高めたものとなっ

ています。 

これは 2020年に欧州で承認され、米国で申請を終えて、今、承認を待っている段階でございま

す。早期からの患者さんの同定、対象地域の拡大、これらを推し進めて、Libmeldyがこれから成

長していくことを期待しております。 
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右側の図は、Orchard社が開示しているものです。仮に患者さんが 10万人に 1人の割合で存在

し、1人当たりの平均薬価が 250万ドルと仮定して、単純に計算したものです。実際には、新生児

のスクリーニングなどを推し進めていって、患者さんを見つける仕組みを確立するなど、さまざま

な努力が必要になります。私どもも、これをこのままバリエーションに使用したわけではございま

せんが、まずは欧米において、できるだけ早い段階で生まれてきた患者さんを早く同定して、治療

を提供できるようにしてまいりたいと思っております。 

そういう点では、一番左側の丸のところに書いてあるような、90名ぐらいの患者さんを対象に、

250ミリオンドルという市場規模は、欧米の潜在的なポテンシャルの目安として考えております。 

 

次に、開発品である OTL-203、201についてご紹介いたします。 

この両剤は、ムコ多糖症というライソゾーム疾患を対象としたもので、Libmeldyと同様に、患者

さんの造血幹細胞を取り出して、それに目的の遺伝子を導入し、患者さんに戻して治療効果を得る

というもので、基本的に手法やプロセスは Libmeldyと共通しております。 

OTL-203は、MPSⅠ、ムコ多糖症Ⅰ型と呼ばれる疾患を対象としたものです。この疾患は、グル

コサミノグリカンを分解する酵素の機能不全が原因です。この疾患の約 60%が早期に発症し、重

篤度の高い Hurler病と呼ばれるものに相当します。著しい認知機能、成長、骨格筋機能の障害が

現れてまいります。 
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既存治療としては、機能しなくなった酵素を外から投与する酵素補充療法と、他人の造血幹細胞の

移植がございます。酵素補充療法については、投与した酵素が中枢組織に届かないという問題があ

り、中枢神経症状は改善できないという課題がございます。 

OTL-203は、中枢組織を改善することも期待でき、より良い治療を提供できるものと期待してお

ります。 

実際に臨床試験では PoC を既に取得しており、その結果を The New England Journal of Medicine

にも発表しております。 

その一例の認知機能の改善をこちらに示しております。この他にも、成長や骨格の異常の改善、運

動機能の改善も確認されております。これらの結果を踏まえて、Orchard社は今年度中に、ピボタ

ル試験の開始をアナウンスしております。 

右側の OTL-201は、MPSⅢA、ムコ多糖症Ⅲ型を対象として開発しています。この疾患は、ヘパ

ラン硫酸を分解する酵素の機能不全で、3歳頃に症状が発現し、発達の遅滞が見られ、7から 8歳

までには言語が消失します。10歳代で寝たきりになり、多くの方は 20歳代に呼吸器感染症等でお

亡くなりになるという、極めて重篤な疾患でございます。 

既存の治療法としては、他人の造血幹細胞移植が考慮される場合がありますが、効果は明らかでな

いとされています。 

OTL-201は、PoC 試験を実施中で、その一部の結果として、本剤が投与された 5名の患者さんに

おいて、目的とした酵素機能の持続的な回復を確認するとともに、5人中の 4名の患者さんで、健

常児と同程度の認知機能を獲得していることが確認されたということで、これは今年の 5月のアメ

リカの遺伝子細胞治療学会で発表しております。 
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さて、われわれが期待するシナジーをこちらに示します。 

パイプラインの充実化という点では、既にご紹介いたしました。それ以外の部分では、私たちはク

リースビータ、ポテリジオ、これらのグローバル品の事業展開を通じて、グローバル・スペシャリ

ティファーマとしての発展を目指しております。 

ただ今紹介した Orchard社の製品開発品は、われわれが目的としている、「Life-changingな価値

を継続的に創出、提供することにより、病気と向き合う人々に笑顔をもたらす」というビジョンに

とてもよくフィットしており、また、Orchard社の持つ技術やノウハウと、私たちの持つ能力が互

いに補完し合うことで、新たな強みを生み出すことにつながると考えております。 

特に遺伝子治療は、疾患を根本的なところから治療できる可能性があり、なおかつ一生のうち 1回

の治療で済むのであれば、治療法としては大きなアドバンテージがございます。これは将来の高度

化していく医療ニーズに応えていくためにも、ぜひ挑戦していきたいところでございます。 

また、患者さんから細胞を採取し、加工し、それを患者さんに治療薬として戻すというプロセス

は、単に医薬品を製造販売するという行為ではなく、医療機関との連携による一貫した治療プロセ

スの一部に、私たちの立ち位置を置くという、全く新しい機会を得ることもできます。 

HSC-GTは、まさに Personalized Medicine、Tailor-made Medicineでもあり、このような観点

からも、将来の成長に向けた、新しい切り口が得られることも期待しております。 
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私たちの事業を取り巻く環境変化は激しさを増しており、その変化のスピードに対応しつつ、

Life-changingな価値を継続的に創出し、実現する力が問われております。 

今回、HSC-GTという、新しいモダリティを活用した医薬品により、新たな疾患領域への早期参入

を実現するために、企業買収というアプローチを選択いたしました。 

既にご紹介したように、製品開発パイプラインの強化と、将来の医療ニーズへの対応として、これ

らはとても有効であると考えております。 

Orchard社の持つ技術や希少疾患への理解を深め、両社の持つ力を組み合わせてシナジーを創出

し、新たな Life-changingな価値を早期に生み出すことに、積極的に取り組んでまいります。 

なお、当社のサステナブルな成長には、本件だけでは十分であるとは考えておりません。引き続

き、当社の将来の成長に寄与することが期待できる戦略投資については、継続的に取り組んでいく

所存でございます。 

私からの説明は、以上でございます。 
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質疑応答 

 

司会 [M]：それでは、これより質疑応答に移りたいと思います。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。モルガン・スタンレー証券、村岡です。 

この会社の P/Lをちょっとざっと見たんですけど、原価率 30%もあって、えらい高いなと。よく

よく読むと、もともとプロダクトが GSKから買ってきたもので、GSKへの支払とか、あと他の会

社への支払とかロイヤリティ支払が合わせて 30%ぐらいあるなと。その理解でいいのかというこ

とを踏まえた上で、これだけ外部への支払が大きいと、のれん償却前でブレークイーブンを超える

のはいつ頃になると考えていますでしょうか。 

川口 [A]：それでは、川口からお答えいたします。 

ご理解のとおり、Libmeldyに関しては、既に欧州で上市済み、それから米国で販売を開始する

2024年には、さらに売上収益が拡大する想定であるというのが、まず 1点です。 

一方で、買収後のシナジー効果、それから買収後に連結したときにかかる無形資産償却、それから

R&D 計画は、その後どうするかといったことの詳細は、今検討中です。 

とはいえ、当面は研究開発費の負担が大きいため、経費関連の指標は低下することが見込まれま

す。ただし、長期的にはコア営業利益や EPS の増加など、当社の株主価値向上に寄与するものと

見込んでおりまして、その具体的な時期については、この場で申し上げることは差し控えさせてい

ただきたいと思います。 

村岡 [Q]：分かりました。ありがとうございます。もう一つは、この会社のマーケットギャップ
が、欧州認可済み、アメリカ申請中の状況の中で 180ミリオンドルしかなくて、えらい評価が低

いなと。足元の売上、6カ月で 25ミリオンドルも売れているのにと。 

御社の分析として、なぜこれだけ評価が低いと考えていらっしゃるのか？製品力なのか、売上の上

限値が低いのか、安全性なのか、全く別の問題なのか、どう考えていらっしゃいますでしょうか。 

川口 [A]：これはあくまで推測ではございますが、Orchard社の株価は、私どもから見てもかなり

割安ではないかということになりますが、これは恐らくですが、資金調達の懸念から低迷したもの

ではないかと推測しておりまして、アナリストさんの目標株価等からすると、大幅に割安な株価に

なっておると思っております。 
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われわれとしては、Orchard社の成長性、収益性、当社とのシナジー等を勘案し、総合的に勘案す

ると、この価格は妥当な買収価格であると考えております。 

村岡 [M]：分かりました。まだまだ聞きたいことはありますが、2問なので、ここで終わらせてい

ただきます。 

川口 [M]：ありがとうございます。 

若尾 [Q]：JPモルガン、若尾です。 

すみません、最初は質問ではなくて確認ですけど。先ほどの村岡さんの質問で、最初はネットで赤

字とおっしゃいましたか？そこだけ確認させてもらえますか？コストがかかって、ネットでは短期

的に OPの引き下げ要因になると考えたほうがいいですか？ 

山下 [M]：ちょっと質問の趣旨が分からないため、もうちょっと詳細にお願いします。 

若尾 [Q]：すみません。長期的に見れば利益が出るとおっしゃったと思うんですけれど、短期的に
見ますと、いろいろ償却費を含めてネットで利益が出ない。要は利益率が低下するという理解であ

っていますか？ 

川口 [A]：そうですね。利益指標としては低下することが、当面には見込まれるということです。 

若尾 [Q]：分かりました。そうしますと、来期に向けてはマイナスの要因であると考えておかない
といけないということですね。 

川口 [A]：そうです。 

若尾 [Q]：分かりました。知りたいところとしては、今回、買収のそもそもの目的が、パイプライ
ンの強化という観点で、御社のシナジーがあるパイプライン、あとは短期的な収益貢献というのが

M&Aのもともとの目的だったと思うんです。そこに今回の買収を当てはめると、ちょっとシナジ

ーという面でなかなか見えにくいので、このシナジーというところを、もう少し踏み込んで教えて

いただきたいです。 

あと、収益貢献という観点では、他にも買収しますよということなので、この案件については、短

期的な収益貢献のそこにはまるものではないと理解すればいいですか？なので他で買ってきて、短

期的な収益に貢献するようなものを持ってくると考えておいてよいですか？ 

山下 [A]：事業ベースのシナジーのところについて、山下から簡単にご紹介させていただきます。 

私どもは今、グローバルでビジネスを展開しているクリースビータ、ポテリジオ、こちらも非常に

患者さんが少ない、そういう疾患を対象にしております。その中で、私どもは決して大きな会社で
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はないですけれども、限られたセールスフォース等々でそういったビジネス展開をやっているとい

う、それが一つ、われわれのビジネスモデルとしてはあるのかなと思っております。 

そこにフィットしてくるような、このレアディジーズといったところに少し着目して、今回のもの

を選定してきたというところです。ベンチャーという中では、これは先ほど評価が低いというとこ

ろもありましたけれども、製品価値の最大化をするといったところで、今の Orchard社だけでは

少し力が足りない。だけど私どもがそこに加わると、より早く売上を上げていくとか、治療を届け

られるようになるというところがあるのではないか。それが、われわれの今のスタイルで、それを

大きく変えずにやっていけるのではないかなといったところで、シナジーが生み出せるのではない

かと考えております。 

川口 [A]：利益貢献のお話ですが、本案件については、短期的な利益貢献を目的とした買収ではあ
りませんが、当然われわれの中長期的なところでの利益貢献に対しては相当の影響がある、株主価

値の向上に資するということで買収をしております。 

一方で、われわれの戦略投資、成長投資のターゲットとしておりますクリースビータ、あるいはポ

テリジオとシナジーがあるパイプライン、こちらに関しましては、引き続き検討を進めていくとい

うことに変わりはありません。 

若尾 [Q]：ありがとうございます。ちなみに御社の基礎研究なりのケイパビリティと、アセットと
何かしら関わってくる会社と組み合わせて、何か開発ができるといったシナジーは、今のところ見

込まないほうがよろしいですか？今のご説明ですと、どちらかというと販売のほうにシナジーがあ

るということでしたので。 

山下 [A]：山下からお答えさせていただきます。 

説明の中でも少し触れさせていただきましたけれども、私ども、Life-changingなバリューを持

つ、ブレークスルーができるような薬品を目指していくという中で、今、外には抗体医薬に力を入

れていると見えているところがあるかと思います。けれども、実際研究の段階では、さまざまなチ

ャレンジをしているところです。 

その中で、やはり血液幹細胞を使ったモダリティは、先ほど少し触れましたけれども、他のモダリ

ティではできないことがあり、中枢に薬剤をデリバーしていくという性質も持っているわけです。

そういった、このモダリティの特徴と、われわれが今やっている研究を組み合わせることは、当然

検討はしていくという前提で、本件を見ているところはございます。 

若尾 [M]：ありがとうございます。以上です。 
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酒井 [Q]：UBS証券酒井です。ありがとうございます。 

すみません。これは的が外れてしまうかもしれませんが、宮本社長はどうしてこの会議に出席され

ないのですか？川口さんと山下さんでは力不足と申し上げているわけでは絶対にありませんが、確

か前回の ESG説明会でも、戦略投資の重要性というのを自ら述べられていたと思うのですが。社

長自らですね。何か理由があれば、ちょっと気になるので教えてください。 

山下 [A]：すみません。特段の理由はないというのが私どもの理解ですが。今回、こういうタイミ
ングで、私どもで発表させていただくのでよいかなと判断しております。 

酒井 [Q]：この案件は決して重要でないと思っているわけではないですよね。 

山下 [A]：そういうことはございません。 

酒井 [Q]：分かりました。何かその辺のフォローアップが、次の決算説明会でもあれば少しは安心
すると思うんですけれども、いかがでしょうかという、これが 1点目です。 

それから 2点目ですが、収益に短期的に貢献はちょっとしにくいかなというお話、また長期的には

面白い技術、面白いというか最先端の技術ですという話をされていました。とはいえ、やはり買っ

てくるものが、それなりに利益貢献といいますか、業績へのインパクトを与えないと、やはり私た

ちはちょっと評価できないと思うんです。そういう意味で、Orchardのコーポレートプレゼンテー

ションの中に、MLD の市場規模みたいな円グラフの図がありますけれども、山下さんがおっしゃ

ったのは、そのうちの患者 90人に 250万ドル掛けると大体 300億円ぐらいになると思うんですけ

れども、その規模で Libmeldyの製品価値をご覧なっていると、これはグローバルのお話をされて

いるんですか。 

山下 [A]：先ほどの数字は欧米です。実際にこの治療がアプローチされるような患者さんが 90名

ぐらいと、非常に少ない患者さんです。これは非常に重篤なので、もしそういう患者さんがお生ま

れになられたら、ぜひそういう方は皆さん救っていきたいということを、欧米の環境で、まず早く

立ち上げていくというのが必要かなと思っています。 

また、そこでは薬価も相応のものが見込めるだろうという点で、最初の目標が、先ほど申し上げた

ようなところに、まずわれわれの目線がありますという説明を差し上げました。 

酒井 [Q]：これは、欧州の薬価ってよく分からない部分があるんですが。そうすると今、欧州の平
均薬価はどのぐらいですか？ 

川口 [A]：ここに出ております 250万ドルというのが、ほぼその平均的な薬価としてのイメージで

お考えいただければと思います。 
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酒井 [Q]：それは米国での薬価もある程度推測した上で 250万ドルということですか？ 

川口 [A]：これはあくまで欧州での現状の実績からの推測です。 

酒井 [Q]：分かりました。それと PDUFA が来年に迫っていますけど、米国の薬価は少し違ってく

るだろうという、そういう前提でこの製品価値、それから買収価格を計算されたという理解でいい

ですか？ 

川口 [A]：買収価格の算定に用いている薬価は、もちろんわれわれのほうで試算しております。そ
れが今出ております 250万ドルと比べてどうかというのは、ちょっと今お答えはできないという

ことでございます。 

酒井 [M]：分かりました。どうもありがとうございます。 

春田 [Q]：すみません。UBS証券春田です。 

こちらの Libmeldyに関して、MLD の最初の薬剤ということでしたけれども、他にもおっしゃっ

ていたように、酵素補充療法のパイプラインも開発されているかと思います。 

一方で、説明の中で、御社がここにもう最初に入り込んだら、なかなか後続のものが入ってくるの

は難しいと言っていたんですけれども、遺伝子治療の特性を考えると、どこかではその効果が低減

してきて、酵素補充療法も使うようになるのかなと思っていたんですけれども。こちらの理解につ

いて、どの様に考えているか教えてください。 

山下 [A]：ご質問ありがとうございます。MLDに関しては、有望な酵素補充療法ということは、

あまり期待できていないのかなと思っております。これは、やはり先ほど申し上げたように、中枢

のほうにも入って、非常に生まれて早期の段階で治療しないと、重篤のケースは救えないというと

ころがあります。そういった中では、早期に発見して、一生に 1回きりということになりますけれ

ども、この遺伝子治療は一番向いているかなと思っております。 

開発品のほうでは、確かに酵素補充療法が既に使われているものがございます。これらも中枢のと

ころに代謝されないものが蓄積して、やはりいろんな障害を起こしてしまっていて、そこは直し切

れていないという状況になっております。 

この Orchard社がやっている HSC-GTでやると、そこが改善できることが十分期待されますの

で、現存している酵素補充療法に対しても大いに優位性があるし、これまで治療法がないところ

に、先ほどのMLD のケースでは、標準療法のような形で入れるのではないかなと考えておりま

す。 
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春田 [Q]：ありがとうございます。ちなみに酵素補充療法は、BBBを通過して届けるような薬剤

というのも出てきてはいるけれども、それでもこちらの造血幹細胞の遺伝子治療のほうが中枢にお

ける効果の発現が高そうだという、何か期待感というか、仮説というのはあるでしょうか。 

山下 [A]：BBBを通る酵素補充療法については、詳細について私どもがコメントすることは難しい

ですけれども、やはり頻回に投与する必要がありますし、一般論としては、通過できる割合という

ものが十分かどうかというところもあろうかと思います。やはり一度遺伝子治療をすると、そうい

う治療に煩わされずに、なおかつこれが確実に治せるというものが結果として出てくると、他の治

療法を使うという話にもなりにくいのかなと思っています。 

こういったところは、これからの臨床成績とか、他社さんの状況とかを見ていかなきゃいけないと

思っていますけれども、この HSC-GTというのは、非常に強みを持っていると評価しておりま

す。 

春田 [Q]：承知しました。ありがとうございます。そうしますと、今、既存のパイプラインは、ラ
イソゾーム病を中心にということでありましたけれども、こちらの造血幹細胞遺伝子治療を活用し

た領域はライソゾームが一番相性がいいのか？今後注力予定に他の臓器というのは書いてあります

けれども、それ以外の部分はどういった適応症が考えられるでしょうか。 

山下 [A]：Orchard社がいくつか可能性という形で、先ほどもありましたような脳のほうであると

か、あるいは腸管のほうであるとか、いろんなところで遺伝病で重篤なもの、なおかつ HSC-GT

が一番いい治療法になりそうだといったところを、いくつか検討されているようなので、その辺が

一つ中心になっていくかなと思います。 

今回のこの三つは、ライソゾーム病というところで共通していて、この方法論は本当に一致してお

りますので、いったんMLD でこの Libmeldyが確立したものは、そのまま応用していけるという

ところでは、非常に大きな強みです。 

他のところに使うという場合も、できるだけそういったところがオーバーラップして使えるのでは

ないかなと思っております。 

一方で、新しい機能を付与していくとなりますと、遺伝子を挿入する段階のところに、いろんな研

究開発の余地があるかもしれません。そういったところで、新しい可能性は今後また検討してまい

りたいと思っております。 

春田 [M]：承知しました。ありがとうございます。 

村岡 [Q]：モルガン・スタンレーMUFG証券、村岡です。2回目になります。 
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10-K を見たら書いてあったので答えは明確なのかもしれません。Priority Review Voucher を 3月

に認可を取れたらもらえると、追加の支払をチャラにできるなと最初に思ったんですが、よくよく

読むと GSK に譲渡しなきゃいけないと書いてありました。GSK が要らないと言っても、売却した

ら半々に、均等分配みたいな書き方をしていたと思うんです。仮にバウチャーがもらえたら、御社

にはどういう影響があるのか、解説いただけませんでしょうか。 

川口 [A]：Libmeldyのバウチャーに関しましては、GSKさんに無償譲渡するという契約になって

いると理解しておりますので、Orchard社に対しての損益影響はないという理解でおります。 

村岡 [Q]：分かりました。では、そこは期待しないほうがいいですね。分かりました。 

あと、すみません、この HSC-GTのプラットフォームは面白いなとは思うのですが、この

Orchard社の経緯で考えると、自分で創薬する能力というよりは、GSKとかから買ってきたアセ

ットの開発を行っている会社のように見えます。 

何が聞きたいかというと、自分から次の 4番目、5番目のパイプラインをつくる能力ってあまり期

待できないのかな、今あるものを開発して、それで終わりなのかなと思ったんですが、それは間違

った理解でしょうか。 

山下 [A]：ご質問ありがとうございます。歴史的に GSK が関わっていたというのは、やはり大き

なプラットフォームがつくり上げられる過程では、非常に重要なポイントだったと思っています。

実際にいくつかのアセットは、そのときのものを引き継いで、Orchard社という形で動かしている

というところがございます。 

ただ、GSK の資本が入る前からも、HSC-GTに向けた活動は、もともと Orchard社のファウンダ

ーの方がやられてきていて、そこをより成功させるというプロセスの中で、いろいろな経緯を経て

きたのであり、基本的には、これを世界で一番最初に成功させていきたいとか、こういう治療薬が

ないところに、早くそれを持って行きたいといったスピリッツとか技術、基本的な技術は Orchard

社に十分あります。なおかつ新しい展開にもかなり力を入れていて、実際に研究への投資もかなり

やっている会社でございます。ですので、GSKと縁が切れて力が弱くなっているとは見ておりま

せん。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。250ミリオンドル、90人という当面の目標ですけれど、そう

は言っても足元 6カ月で、ヨーロッパだけでも 25ミリオンドル既に売れていて※、これは 90人、

250ミリオンドルと行く目標は、アメリカで認可取ればそんなものでは済まないような気がするん

です。それより、ものすごい勢いでウェイティングの患者さんが入って、頭打ちも早いよと見たほ

うがいいのか、これはどう解釈すればよろしいですか。 
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※Orchard 社が開示した Corporate Presentation(2023年 8月)では、Libmeldy 販売開始から 2023年上期ま

での累計売上高が$25.9M と記載されています。 

山下 [A]：そういったところを、われわれもこれからよく精査していかなければいけないかなと思
います。一つは、これはやはり 1回きりの治療ということなので、毎年患者さんが何人出てくるの

かというところと、現在そういう患者さんがどのタイミングで、どのようにキャプチャーできてい

るのか、そこをどのように改善していくのかというところが、大きなチャレンジかなと思っていま

す。 

やはり医療環境が整っている部分では、早く使っていただけるかもしれませんけれども、地域によ

ってはなかなかそういう状況に至らないところもあろうかと思います。われわれは、まだそこはあ

まり楽観的には見ないでいるという状況でございます。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。長くなってしまいますが、もう 1個だけ、すみません。これ

は、買収は 1対 1での交渉ですか、それとも複数企業との競合だったのですか。 

川口 [A]：そこの詳細については、回答を差し控えさせさせていただきます。すみません。 

村岡 [M]：分かりました。以上です。ありがとうございます。 

若尾 [Q]：JPモルガンの若尾です。 

既に承認されたモダリティを買ってこられたのは、良いことというか、素晴らしいことなのかなと

も思うんです。それで、このモダリティがどれだけすごいかを理解したいです。造血幹細胞遺伝子

治療というのは、過去ちょっと調べたことがあるというか、遺伝子治療全般を調べたときから、結

構昔からある技術だと思うんです。 

それで、過去を振り返ってみると、なぜ他は駄目で、一方で御社は今回買ってきたものがうまく上

市しているのか？それを知りたいのと、あとは、今 FDA に申請していると思うのですが、この薬

剤に関しては、アドコムがあるようなものになるのでしょうか？また、FDAで承認されるに向け

て、何かしらリスクとなり得るようなことがあるのかどうかを確認させていただきたいです。 

もう一つ知りたいのは、これは患者さんの細胞、ドナー細胞を使っていると思うんですけど、確か

この手のやつって、他家も検討していたことが過去にあったような気がするんです。このモダリテ

ィに関しては、患者さんからではなくて、ドナー細胞を使ってやるというのは、何か意味があった

りするのでしょうか。 

山下 [M]：ご質問ありがとうございます。一番最初の質問は何でしたか。 
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若尾 [Q]：ヒストリカル、歴史的に見てうまくいかなかった理由と、これだけうまくいっている理
由です。 

山下 [A]：おっしゃるとおり、この血液幹細胞というのが、いろんな形で使えるという話があっ
て、そこに遺伝子を入れて戻していくというコンセプト自体は、決して新しいものではないです

し、実際にここに使われている技術というものも、あまり目新しいものはないというのは、おっし

ゃるとおりです。 

ただ、それを実用可能なレベルできちんとコントロールして、事業に持っていくところで、そこを

やり切るというのは、すごく難しかったのではないかなと思っております。 

われわれも、昔からこういう研究もちょっとしていて、実験的なテクニカルな部分というのは何ら

驚くところはないです。ただ、本当に患者さんを早く見つけて、そこから、限られたところから幹

細胞を集めて、なおかつそれをプロセスして戻すという、これを一定の期間内にきちんとやり遂げ

る。その中に全て品質保証を担保しながら、製造プロセスも確立していくといったところがやはり

大きく、インフラとして素晴らしいなと思っているところです。 

ですので、やはりそういったところが、実際やろうとするとかなり大変で、そこで頓挫するという

ケースが多かったのではないのかなと想定しております。 

若尾 [Q]：これを他の遺伝子で横展開する際には問題ないですか。そのインフラをそのまま使えま
すか。 

山下 [A]：他の遺伝子ですか。基本的には患者さんから細胞を取ってきて、プロセスして戻すとい
う、ここのいわゆるロジも含めて、そこはもう同様に使えると思っています。 

今後の展開を考えると、先ほど少し申し上げましたけれど、挿入する遺伝子とか、あるいはそのレ

ンチウイルスにいろいろ手を加えていくとなると、そこの安全性を担保する試験というのが、また

必要になるかもしれません。そういう手の加えた部分について、追加的にしっかりと地固めしてい

く必要があるという、そんなイメージでおります。 

若尾 [Q]：分かりました。FDA はどうですか。アドコムは必要ですか。 

山下 [A]：FDA は、基本的にこれを審査するところが、自分たちで十分評価し切れないということ

になると、アドコムを開催することになろうかと思います。今回、そんなに重篤な問題というのは

もう出ておりませんし、欧州でもいろいろと無事に承認されているという中では、アドコムの可能

性は、普通に考えると低いのかなと思っております。 
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ただ、希少疾患については、やはり評価し切れないという観点から、いろんな意見を得たいという

ことで、アドコムが開かれているケースもあるようなので、そこについては、どちらも起こり得る

かなと思っております。 

若尾 [M]：分かりました。以上です。 

司会 [M]：ありがとうございました。それでは、以上をもちまして、本日の契約締結に関しますオ
ンライン説明会を終了いたします。 

本日はご参加いただきまして、誠にありがとうございました。今後とも、協和キリンをよろしくお

願い申し上げます。 

 


