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登壇 

 

司会：それでは、ただいまより、Orchard Therapeutics 社に関するオンライン説明会を開催いた

します。 

司会＊：日本語バージョンでお聞きになりたい方は、通訳のボタンより、通訳の言語をお選びくだ

さい。 

司会：本説明会の開催に先立ちまして、注意事項がございます。本日ご参加いただいた皆様のお名

前および会社名につきましては、参加者リストとして弊社内で一定期間保管させていただきますこ

とを、あらかじめご了承願います。 

また、本説明会の内容は、オンデマンド配信およびトランスクリプトとして、弊社 Web サイトに

公開いたしますので、その点、ご了承の上でご発言いただきますよう、よろしくお願いします。 

本日ご紹介する内容には、将来に関する記述が含まれます。様々なリスクにより、不確実性などが

ございますのでご了承ください。本日のスピーカーは、代表取締役社長、宮本昌志、Orchard 

Therapeutics 社、CEO、ボビー・ギャスパーの 2 名でございます。 

ボビーさん、カメラとマイクをオンにしてください。ありがとうございます。 

本日の説明会は、最大で 90 分を予定しております。宮本からのプレゼンテーションの後、皆様か

らのご質問にお答えします。 

 

それでは、宮本さん、よろしくお願いいたします。 
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宮本：皆様、本日はご多用の中、本説明会にご参加いただきまして、誠にありがとうございます。

本日は今年 1 月に買収完了いたしました、Orchard Therapeutics 社に関してのご説明をいたしま

す。 

Orchard 社は、皆様ご存知の通り、造血幹細胞遺伝子治療という非常に優れた技術を持つ米国の企

業であります。2020 年、この技術プラットフォームを利用した、Libmeldy が欧州で承認され、既

に対象の患者さんにご使用いただいています。さらに本年 3 月には、FDA から Lenmeldy として

の承認も獲得し、これに続く開発パイプラインも臨床試験が進行中であります。 

本日は、こちらにお示ししましたアジェンダの通り、最初に私から、我々が考える Orchard 社を

仲間に入れ、加える意義と戦略をご説明いたします。次に、Orchard 社 CEO であります、ボビ

ー・ギャスパーから、この Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy という技術プラットフォーム

について、そしてこれを用いた Libmeldy、Lenmeldy や、現在開発中のパイプラインについてご

説明を差し上げます。 

最後に私から、ラップアップとして、Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy に関する今後の計

画についてお話をいたします。 
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これが当社の 2030 年に向けたビジョンであります。 

ここで私達は、日本発のグローバル・スペシャリティファーマとして、病気と向き合う人々に笑顔

をもたらす、Life-changing な価値の継続的な創出を目指しているということを宣言しています。 

協和キリンが Orchard 社を仲間に迎え入れるという決断をしたのは、このビジョンにまさに合致

する企業であったと考えたからです。 
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こちらは今年 2 月の決算説明会でご紹介しました、Story for Vision 2030 です。 

これは先ほどの 2030 年に向けたビジョンの解像度を上げて、Life-changing な価値を創出し提供

するための戦略を明示したものであります。疾患サイエンスでは、注力する疾患領域を設定し、創

薬テクノロジーでは、革新的なモダリティへのシフトを進め、外部との連携により、当社からもイ

ノベーションを呼び込み、これら全てを駆使して、Life-changing な価値の創出を目指します。 

こうして得られた価値というものは、自社で注力するアセットとするか、戦略パートナリングが必

要なアセットなのかっていうのを見極め、それぞれに適した戦略をとって、価値の最大化を図って

いきたいと考えています。 

このストーリーの中で、Orchard 社が我々の仲間に加わるということで、我々が注力する希少疾患

に関してのパイプラインを得るのはもちろんのこと、創薬テクノロジーにおける革新的なモダリテ

ィへのシフトを強く押し進められると考えています。 

 

ここまでに至る経緯を、少し具体的にご説明したいと思います。当社の内部変化としては、

Crysvita、Poteligeo のグローバル展開によりまして、骨・ミネラル、血液がん・難治性血液疾

患、希少疾患が強みのある疾患領域になりつつあります。 

また、この間、後期の開発パイプラインの中止がありましたし、一方で Rocatinlimab をアムジェ

ンとのコラボレーションをスタートすることによって価値最大化を目指していったように、ポート

フォリオに変化が生じました。 
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また、当社はグローバル体制の進展とともに、多様なスキルや仕組み取り込み、成長できる組織に

変化しつつあります。 

次に外部の変化を見みますと、技術の発展に伴い、有効な治療法がない疾患への解決策や、個別化

医療、根本治療の実現に向けた社会的要請が増大してきています。さらに、現在の創薬研究に関す

る課題を見ていきますと、旧来の低分子や抗体といったモダリティでは、創薬ターゲットの枯渇が

問題になりつつありますし、一方、遺伝性疾患や希少疾患には、まだアンメットメディカルニーズ

が多数存在しているということですけども、そういったものにアクセスする方法が限定的な状態で

あるということだと思ってます。 

こうした変化に対応し、課題を解決していくための方法の一つとして、魅力的な技術とパイプライ

ンを有する、Orchard Therapeutics 社に注目すべきだと考えたということであります。 

つまり、Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy は、遺伝性疾患や希少疾患へのアクセスに大き

く寄与する技術でありますし、Libmeldy・Lenmeldy は、現在有効な治療法の存在しない疾患の根

本治療の実現を可能にするような治療法だと考えています。 

加えて、Orchard 社と協和キリンの研究開発を融合させていくということで、全く新しい価値創造

を追求することが可能だと考えました。 

このように、Orchard 社が我々のチームに加わり、当社が認識した環境変化と課題に対応し、

2030 年に向けたビジョンを実現するための中長期的な成長に資するものだと考えています。 
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それではここから、Orchard 社の CEO、ボビー・ギャスパーから、Orchard 社と同社が保有する

Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy とプロダクトについてご紹介いたします。 

このスライドにお示ししておりますように、ボビーは CEO、経営者でもありますけども、彼自身

が医師であり、Ph.D.を持つサイエンティストでもあります。その視点から、改めて Orchard 社、

それから、Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy について語ってもらうことで、今回の意義や

今後について、皆様により深くご理解いただけるものと考えています。 

それでは、ボビーさん、プレゼンテーションをよろしくお願いします。 

 

ギャスパー＊：宮本さん、ありがとうございます。また皆さん、こんにちは。私、Orchard 

Therapeutics の CEO、共同創業者のボビー・ギャスパーです。 

本日、説明会に参加をさせていただき、当社の HSC-GT、造血幹細胞遺伝子治療プラットフォーム

についてお話できることを大変嬉しく思います。協和キリンが Orchard の買収を完了して、75 日

が経ちました。 

次のスライドでお話をしますように、必要な患者さんに Life-changing な価値を提供するという私

達の共通のビジョンの実現に向けて、既に多くの進展がございます。 

いくつか重要な分野に焦点を当て、お話をさせていただきますが、まず Orchard Therapeutics 社

がパイオニアである HSC-GT アプローチについて、詳しくお話をします。次に、この大変な希少

神経代謝性疾患への対処を目指した後期段階のパイプラインについて、掘り下げてお話をします。
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そして最後に、Orchard と協和キリンを遺伝子治療、グローバルなリーダーとして[音声不明瞭]計

画をご紹介します。 

 

Orchard 社は、治癒の可能性のある HSC-GT を通じて、重篤な遺伝性疾患による苦しみを終わら

せるべく、2015 年に設立しております。このスライドにある家族の写真ですが、当初のアプロー

チの潜在的なインパクトを説明しています。 

こちら、コニーとジョーのストーリーです。残念ながら、ストレッチャーに乗っている少女、コニ

ーは、異染性白質ジストロフィー、MLD と呼ばれる疾患を持って生まれました。この病気は大変

な神経変性疾患で、最初は正常に発育していた赤ちゃんが、数年後には歩いたり話したり、周りの

世界と交流したりする能力を失い始めます。コニーが診断された時点で病気は進行しすぎており、

遺伝子治療の恩恵を受けることはできず、支持療法と終末期医療が唯一の治療法であるというよう

な状況でした。そして残念なことに、この写真が撮られた後、コニーはこの世を去りました。 

この壁沿いに座っている弟のジョンも MLD です。彼は、コニーの病気のおかげで早期に診断をさ

れています。同じ遺伝子変異を持っていました。そして、幼児期に HSC-GT を受けることができ

ました。 

右の写真は、遺伝子改変細胞を 1 回投与した 5 年後の写真です。今日に至るまで、彼は病気の兆候

も症状もなく、学校に通い、スポーツに参加をし、友達と遊ぶという基本的に普通の生活を送り続

けています。このことは、患者さんの人生を変える可能性を持つ、私達のアプローチのインパクト

を示しています。 
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創業以来、Orchard は大きく成長してきました。ロンドン本社にラボとオフィスを構え、グローバ

ルなプレゼンスを確立しています。また、ボストンには商業、財務、その他のサポート部門の拠点

があります。 

現在、Orchard の従業員数は約 170 名で、英国に約 100 名、米国に約 40 名、そして残りその他の

欧州諸国の拠点に従業員がおります。 
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Orchard には、短期・長期的な成長の明確なビジョンがあります。 

短期的には、欧州と米国で売上収益を伸ばし、地理的な拡大、地域を定め、次のプログラムを承認

申請に向けて進めることで、希少疾患ポートフォリオの実施と提供を継続していきます。 

HSC 遺伝子治療には、さらに大きな可能性があると考えています。より有病率の高い一般的な疾

患への応用に取り組み、長期的な成長と持続可能性を推進していきます。 

 

それでは、私達のビジョンを可能にするサイエンスについて、少しお話をしたいと思います。

Orchard Therapeutics が先駆者であるアプローチは、患者さん自身の造血幹細胞を使用します。

造血幹細胞には多くの重い遺伝性疾患に対処する理想的な治療プラットフォームとなる三つの重要

な特徴がございます。 

第 1 に、レンチウイルスベクターを用いて、これらの細胞に障害遺伝子の機能性コピーを挿入しま

す。レンチウイルスベクターは、治療遺伝子を標的細胞のゲノムに組み込みます。基本的に、これ

はゲノムにハードウェアにされるということを意味します。細胞が分裂するときに、遺伝情報がそ

の子孫に受け継がれるわけです。これが他の種類の遺伝子治療で使われるウイルスベクターとの差

別化のポイントです。 

もう一つの重要な特徴は、この遺伝子改変造血幹細胞ですが、自己再生ができるということです。

統合と自己再生のプロセスを通じて、持久性のある長期的な効果を得られ、一度の治療で疾患の根

本的な原因を是正できる可能性があります。 
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最後に HSC は複数の細胞タイプに分化できます。したがって、様々な疾患に対応することが可能

です。例えば HSC は、単球やマクロファージと呼ばれる細胞に分化し、様々な組織や臓器に移動

することができます。血液脳関門を通過して、中枢神経系に治療用タンパク質や酵素を送達するよ

うなことも可能です。 

これが、MLD のような重度の神経代謝性疾患や、より一般的な神経変性疾患を治療できる理由で

す。また、他の治療法では、容易に医薬品開発のできない腸やその他の臓器系の疾患にも対処する

機会が、これによって可能となる、与えてもらえるということになります。 

 

治療プロセスの概要です。 

HSC はまず、アフェレーシスと呼ばれるプロセスで患者さんの血流から採取されます。そして、

イタリアのミラノにある当社の集中製造センターに送られます。そこで細胞を分離し、新しい遺伝

子を持つウイルスで形質導入をし、遺伝子改変細胞が作られます。 

遺伝子改変された細胞は凍結保存され、品質検査の後、出荷され、患者さんのいる治療センターに

返送されます。患者さんは、化学療法を受けた後、改変細胞が再注入されます。平均して、このプ

ロセスは細胞採取から再注入まで約 5 週間かかりますが、治療スケジュールによって多少変動があ

ります。 

重要な点は、患者さんではなく細胞が輸送されるということです。細胞製造は 1 カ所で行いなが

ら、治療はヨーロッパ、そしてまもなくアメリカでも複数の施設で可能になります。 
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こちらは、ポートフォリオ、パイプラインの概要です。 

Lenmeldy、最近 FDA から承認を受けたものと、それから欧州では Libmeldy として知られており

ます。これも商業化に成功しています。これも含まれています。 

そして、次の希少神経代謝性疾患の治療薬として、二つの後続プログラムがあります。MPS-I、ハ

ーラー病、そして OTL-203 と、それから MPS-IIIA、サンフィリッポ症候群 A 型の治療薬の OTL-

201 です。 

また、研究パイプラインの初期段階では、認知症やクローン病の一般的な遺伝的サブジェクトに対

するアプローチの可能性も探っています。そして協和キリンとの共同研究により、このアプローチ

を用いて、様々な機能性細胞の作成にも取り組んでおります。 
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後期段階の神経代謝パイプラインを深く掘り下げる前に、2024 年に達成した成功例を見てみたい

と思います。重要なこととして先月、Lenmeldy が FDA より、小児の早期発症型 MLD の治療薬と

して承認されました。この画期的な出来事は、米国内の対象となる小児に多大な新しい可能性を開

くものであります。 

そしてこのマイルストーンを見越して、既に米国のフィールドチームの方の準備を進めておりまし

た。そしてさらに、欧州では新生児スクリーニングやその他の疾患教育活動を通じて、治療対象と

なる患者を特定し続けております。2024 年には、前年比売上高を大きく伸ばす見込みでありま

す。 

また、ベルギー、オランダ、アイルランドを含むいくつかの加盟国で、Libmeldy への保険償還が

可能になった、Beneluxa initiative との合意を受けて、地理的な拡大の計画を実行し続けておりま

す。 

最後に、MPS-IH 患者を対象とした、造血幹細胞遺伝子治療薬、OTL-203 の有効性と安全性を評

価する登録試験において、最初の患者がランダム化されました。この試験においては、OTL-203

による治療と、同種造血幹細胞移植による標的治療を比較するものでありまして、米国と欧州の各

地で 40 名の患者さんが登録される予定になっております。 
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こちらのスライドでは、Lenmeldy の臨床開発プログラムで観察された影響について解説します。

このデータは、初期に治療を受けた患者における、12 年以上の追跡調査によって裏付けられてい

ます。 

左のグラフ、これは Lenmeldy 治療によって生存期間が有意に延長したということ。そして、未治

療であれば、重度の認知運動障害を示す年齢を過ぎても、ほとんどの乳児期後期、MLD において

運動機能と認知機能が維持されたということを示しています。 

そしてこれは、未治療の患者であれば、通常、症状発現から 5 年以内に亡くなってしまうという最

も重症の病気におけるデータであります。また、Lenmeldy によって、一部の早期若年性の MLD

において、未治療の患者さんと比べて、予想されないような運動機能および認知能力の維持が認め

られました。しかし、これはグラフにすぎません。 
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次に、スライド 9 番です。 

こちらでは実際に、劇的に違う結果を 2 人の MLD の患者さんで見ることができます。ちなみに 2

人は兄弟です。1 本目のビデオです。 

こちらは冒頭でご紹介したコニーです。残念ながら診断が遅かったため、治療ができませんでし

た。1 人では歩くことも動くこともできませんでした。そして、介助なしで座ることもできず、経

管栄養が必要で、悲しいことにこの撮影後、まもなく亡くなってしまいました。 

それでは、二つ目のビデオです。これが我々の遺伝子治療です。症状を伴わない早期若年型の

MLD です。治療から 8 年後ですけれども、ご覧のように廊下を走る能力を維持しています。この

遺伝子治療による早期介入の潜在的な変革的な効果を示していると思います。 
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それでは、10 番目のスライドです。 

我々のイノベーションは臨床現場にとどまりません。欧州、そして今回の米国での承認により、コ

マーシャルチームとメディカルチームは MLD の KOL や患者コミュニティとともに、的確な患者

を特定し、紹介し、治療をサポートする活動を続けています。 

最近は、Beneluxa で承認された Libmeldy を含め、欧州の各地域で Libmeldy を保険適用で入手で

きるよう、大きく前進しました。また、他の欧州の国々でも保険償還の拡大に向けて話が続いてい

ます。 

さらに、フランスにおける早期アクセス、統合における国境を越えたパスウェイ、そして中東にお

ける海外治療のプログラムなど地理的な拡大にも成功しており、これらは上市の比較的早期の段階

における重要な成長ドライバーとなっています。 

現在までに、欧州の 6 カ所の認定センター全てにおいて、6 カ国の患者を、商業ベースで治療して

きました。 

多くの希少で生命を脅かす小児疾患と同様、早期発見・診断が患者さんにとっては最良の転機を確

保する鍵であります。そして我々は、ウィルソン、またユングナーのような基準を満たす MLD の

新生児スクリーニングを拡大する努力を支援しています。 
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現在、米国・欧州・中東で、MLD に関する 10 件の前向き研究が実施されており、3 月 31 日現在

で 27 万 5,000 人の新生児がスクリーニングを受けています。研究から得られたデータは、米国お

よび世界中で MLD のスクリーニングを申請するための重要なエビデンスとなります。 

研究結果に基づき、マルチステークホルダーの作業部会が、米国の推奨統一スクリーニングパネ

ル、RUSP に MLD を追加するための最終的な推薦書を作成中であります。 

RUSP というのは、連邦政府が全ての新生児にスクリーニングを推奨する医学的条件のリストを示

す国家ガイドラインです。各州は、新生児スクリーニングパネルにどの疾患を含めるかを決定する

ために、RUSP を使用しています。現在の情報に基づきますと、2024 年の半ばには推薦書が提出

されると予想しています。 

 

次のスライドをお願いいたします。 

それでは、Orchard Therapeutics の次のプログラムを見ていきたいと思います。 

MPS です。これも希少で重症の多系統、神経代謝疾患です。こちらは、治験中の造血幹細胞遺伝

子治療である OTL-203 の MPS-I、ハーラー病患者さんにおける、中間的な概念実証結果です。 

MPS-I というのは、IDUA、リソソーム酵素の欠損により、グリコサミノグリカン、GAG として知

られる多糖類が複数の臓器に毒性レベルで蓄積する稀な遺伝性代謝疾患であります。MPS-I は

MLD と同様、世界的には 10 万に 1 人と推定されています。 
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MPS-I の子供の約 60%は、最も重症の MPS-IH、ハーラー症候群であります。そして、未治療で

すと、10 歳を超えて生きることは難しいと言われています。現在の治療法としては、同種造血幹

細胞移植と酵素補充療法がありますけれども、いずれも限界があります。 

New England Journal of Medicine に掲載された我々の概念実証試験の中間結果によりますと、全

ての患者さんが、生理的、IDUA、酵素活性のレベルを上回り、それにしたがって GAG の濃度も持

続的に低下し、治療後の認知能力も安定していたということです。 

また、治療を受けた全ての子供たちは、健康な小児を予想される成長パーセンタイルにしたがって

成長しています。年齢と性別で調整をした正常範囲と考えられる成長、身長の増加が示されていま

す。 

その後の追跡調査において、微細運動能力、および粗大運動能力の全身的な獲得、そして正常範囲

内での継続的な成長、骨格の健康状態の改善が観察されています。 

最新の結果が発表された 23 年 5 月現在の調査中央値は、追跡の中央値は 3.78 年です。このデータ

に基づき、OTL-203 の有効性と安全性を、同種造血幹細胞移植による標準治療と比較する登録試

験を開始しました。米国と欧州の各地で 40 名の患者さんが登録される予定です。数名は既にラン

ダム化されて治療を開始しています。 

 

また、サンフィリッポ症候群 A 型と呼ばれる MPS の別の型に対応するための治療の治験にも取り

組んでいます。MPS-IIIA は、SGSH 遺伝子に変異を持って生まれてきます。ヘパラン硫酸という
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糖分子の分解を助けるものです、健康な場合には。しかし、脳や外の組織にヘパラン硫酸が蓄積を

すると、知的障害や運動機能の低下を引き起こすということになります。 

これも非常に大きなメディカルニーズがあります。というのは、同種造血幹細胞移植の治療が有効

であることが示されていないからです。現在、実証試験、PoC の中間結果では、5 例中 4 例の患者

が健常時の発育に沿った認知能力を獲得しています。 

そして、そのうちの 2 人は、カウフマンスケールという、より高度な認知機能検査に進めることが

できました。自然経過ではそこまで行くことができません。 

また、未治療では見られないような言語、排泄、集中力を必要とする複雑な遊びの習得などの、発

達上の便益が観察されています。進行中の概念実証試験ですけれども、最低 3 年間追跡される予定

になっております。その間に、生化学的および臨床的な結果を追加報告予定になっています。 

私達のパイプラインは、短期的なデータと転換点、変曲点をもたらすような複数の機会を提供し続

けています。さらに、パイプラインは全て Lenmeldy と同じ HSC-GT プラットフォームに基づい

ており、科学、臨床、薬事、商業的な成功を達成するロードマップと共通のインフラとなっていま

す。 

 

短期的に価値を提供し、また長期的な成長を可能にする戦略的な予定について最後にお話をしたい

と思います。 
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アメリカでの承認後、協和キリンと協力をして、MLD の地理的拡大計画と、MPS-IH および

MPS-IIIA の承認申請をサポートするデータ生成に取り組んでいます。 

 

これと並行して、より多くの患者さんを特定し、成功する持続可能な商業モデルを作るために、商

業インフラ作りを進めています。 

将来的には HSC-GT が、科学的・臨床的に差別化の可能性があると考えられる、より有病率の高

い一般的な疾患に対しても適応していきます。 

ご清聴ありがとうございました。では、宮本さんの方から、どのように世界をリードする遺伝子治

療企業を構築していくのかお話を申し上げます。ありがとうございます。 

宮本＊：ボビーさん、素晴らしいプレゼンありがとうございました。 
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s

 

宮本：ではここから、再び私、宮本からお話しします。 

改めてこちらのスライドをご提示しました。ただいまご覧いただいたように、Orchard 社と、当社

の注力する疾患領域を、研究開発から上市までカバーするというものであります。それに加えて、

創薬テクノロジーの革新的モダリティへのシフトに深く貢献し、当社の中長期成長にも大きく寄与

することを期待しています。 
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最後のスライドになりますけども、今後の計画をお示ししています。 

まずは、Libmeldy、Lenmeldy ですけども、先月 FDA の承認を獲得、承認を得まして、米国での

販売を開始するということになっています。 

先ほど、ボビーからも説明ありましたけれども、現在米国、欧州、中東で MLD に関する 10 本の

前向きの Newborn screening 試験が進行中でありまして、本年 3 月末までに、約 27 万 5,000 人の

新生児がスクリーニングをされています。Libmeldy、Lenmeldy に関しては、今年度は売上収益

45 億円も目標にしています。今後も地域的な拡大を目指して、最適な方法を検討してまいりま

す。 

また、現在開発中の OTL-203、OTL-201 につきましても、現在進行中あるいは準備中の臨床試験

を着実に推進させます。これによりまして、Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy の可能性を

さらに広げていきたいと思います。 

さらに、Orchard 社のこのプラットフォームと、協和キリンの創薬技術を融合させることで、新た

な価値提供の実現に向けた取り組みも進めていきたいと思います。 

これはあくまで、現時点での一例でございますけども、造血幹細胞の多能性というのを利用した、

通常で送達困難な部位への Recombinant タンパク質のデリバリーなど、様々な機能性細胞の創出

といったような展開を考えています。 
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このように、両社の強みを融合させることで Life-changing な価値の継続的な創出を目指してまい

ります。 

本日のご説明は以上になります。 
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質疑応答 

 

山口 [Q]：シティグループ、山口と申します。一つ目の質問です。Orchard Therapeutics の

Lenmeldy 含めて、技術が既に実用化されており、非常に効果が高い治療だということがよくわか

りました。 

ただ、HSC 技術は、Orchard だけがやっていたわけではないというふうに理解しており、Orchard

社の技術が、他の会社の技術や製造とどう違うのかということを、もし特許も含めてご解説いただ

ければ幸いです。それが一つ目の質問です。 

宮本 [M]：山口さん、ありがとうございます。これはもうボビーに答えていただきたいと思いま

す。ボビーさん、よろしくお願いします。 

ギャスパー [A]＊：ありがとうございます。まず第 1 に申し上げたいのは、HSC-GT に関しては、

それほど多くの企業が行っているわけではないということです。 

Bluebird Bio 社というところが、βサラセミア、鎌状赤血球、副腎白質ジストロフィーなどをやっ

ています。それからもう 1 社、Rocket Pharmaceuticals というところもあります。こちらも

HSC-GT をやっているわけですけれども、違う疾患を対象にしています。 

したがって、同じテクノロジーと思われるかもしれませんけれども、我々が取り扱っている適応症

が他社とは違うということであります。我々は MLD、MPS-I、MPS-IIIA、そして早期のパイプラ

インに集中をしている。 

なぜかと言いますと、ここに最も大きなアンメットニーズがあると思うからです。そして治療のオ

プションが他にないと考えるからです。 

ということで、差別化というのは技術そのものというよりは適応症の違いであると考えておりまし

て、我々はターゲットを絞って、非常に重要な適応症、アンメットニーズが大きいところをやって

おります。 

それから、関連する特許についてでありますけれども、この技術は長い時間をかけて進展してきま

した。技術的な特許というものは、特に関係するものはございません。しかし、我々には多くのノ

ウハウがあります。また、希少疾患であるということから、オーファンドラッグの exclusivity を

FDA、そして EMA からもらっているということで、それによって exclusive な商業化を、小児の

疾患において数年にわたって行うことができるという利点もございます。 
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また、テクノロジーですとかノウハウですとか、それからインフラですね。こういった治療を開発

するための、あるいは臨床試験にかかる時間ということを考えると、競合他社がこういったプログ

ラムを開始するのは非常に困難であると思われます。 

Lenmeldy/Libmeldy と同じテクノロジーを使ってプログラムを開始することは難しいと思いま

す。 

山口 [Q]：パイプラインですけれども、今ある OTL-203、OTL-201 はよくわかりますが、ライソ

ゾーム disease でアンメットメディカルニーズがある病気はまだまだたくさんあると思います。 

もちろんリソースの問題もありますが、今後もこのライソゾーム disease の HSC のパイプライン

を拡大するという予定はございますでしょうか。具体的にはどのような病気を、このサンフィリッ

ポシンドローム・タイプ A の後は考えておられますか 

宮本 [M]：山口さん、ありがとうございます。これも、まずはボビーの考えを聞きたいと思いま

す。よろしくお願いします。 

ギャスパー [A]＊：ありがとうございます。非常にわくわくするご質問をいただきました。ご想像

がつくと思いますけれども、我々としては、真の変革を、この MLD 治療にもたらしたいというこ

とで、MPS-I、MPS-IIIA に関しては、同じ HSC-GT を使って進んできているところであります。 

おっしゃる通り、ポテンシャルがあります。他のライソゾーム病にひらいていくということもでき

るわけです。HSC-GT というのは、中枢系に関しても他の臓器系に関しても、よりユニークな働き

方をするからです。 

小規模なバイオテックの企業である、リソースも限られているということで、かなりこのプログラ

ムに関しては選択をする必要があります。ということで、この三つのプログラムに今のところは限

定をしているわけでありますけれども、山口様がおっしゃる通り、この三つ以外にも広げていく、

他のライソゾーム病に広げていく可能性はあるというふうに思っております。 

そして、だからこそ協和キリン、宮本社長が Orchard のポテンシャルを認めてくださったという

ことだと思います。今あるところ以外にもポテンシャルがたくさんあるということでありまして、

これは社内で議論しながら進めていきたいと思います。将来的にまた新しいニュースを提供できれ

ばと思っております。 

宮本 [A]：私からも少し足しますけれども、ただいまボビーからもご説明しましたように、この治

療方法の持っているポテンシャル、非常に大きいと我々も考えておりますので、山口さん、おっし
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ゃっていただいたように、ポテンシャルを見ると、もちろん他のライソゾーム病もターゲットにな

ると思います。 

いろいろリストとしては、既に研究者の中には結構なリストができていますので、それを両社の担

当者が研究に限らず、デベロップメントですとか、それからコマーシャルサイドの連中も集まっ

て、どれからターゲットにしていこうかという辺りは、協和キリンチーム全体として、プライオリ

ティをつけて、これから迅速に進めていきたいと思っています。 

これも昨年の末に、R&D 説明会でもご説明したと思いますけども、これまで我々がやってきた創

薬研究に比べると、かなり早く、少なくとも臨床までは動けるテクノロジーだと思っています。こ

の辺速く回しながら、ターゲットをきっちりと決めてやっていきたいというふうに考えています。

以上です。 

山口 [M]：ありがとうございました。以上です。 

村岡 [Q]：こんにちは。モルガン・スタンレー村岡です。Libmeldy、Lenmeldy のポテンシャルと

いうお話なのですが、以前の昔のスライドで、2.5 ミリオンドルを前提に、500 ミリオンダラーと

か、1 ビリオンダラーっていうチャートがあったかと思います。 

今回、アメリカでのプライシングは 4.25 ミリオンドルとなったわけで、これは従来よりも、ざっ

くり 2 倍の単価になるので、期待値は限りなく、2 ビリオンドルに近づいているという解釈をして

よろしいのでしょうか。ちょっとその辺りの解説をいただけると助かります。 

宮本 [A]：村岡さん、ありがとうございます。また後ほど、ボビーに詳しく解説していただきま

す。確かに米国の単価はかなり高い方に設定したということですけども。全体の患者の量とか、そ

れから実際に展開できるだろうと予想してるところまで考えると、どれぐらいのことをボビーが今

考えてるかという辺りを、彼に説明してもらいたいと思います。 

ボビーさん、よろしくお願いします。 

ギャスパー [A]＊：宮本さん、ありがとうございます。ご質問ありがとうございます。 

薬価に関しましては、やはりこの薬の価値に集中をするべきであると思います。MLD に関しまし

ては、これは非常に重症の疾患で、基本的にはこの子供たちというのは、全ての機能を失って、そ

して最初に生まれてから 10 年、あるいは 20 年以内に亡くなってしまいます。 

もう、疾患修飾薬っていうのは、全く今のところありません。そして、この疾患というのは大きな

影響を及ぼします。この子供たちだけではなく、家族にもそうです。家族は 24 時間ケアが必要で

す。 
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そして、片親は仕事を辞めて、また家も変わって、そしてヘルスケアのシステムも、この経済とい

うことでは、この疾患の負担というものが、これ入院も含めて、随分とかかってきます。しかし、

この遺伝子改変細胞を単回、1 回注入をするだけで、これは emotion の面でも、あるいはまた経済

の面でも、この負担を和らげることができる。 

これは、この子供さんだけではなく、子供さんを取り巻く全てのエコシステムを含めて負担を下げ

ることができる。これがこの価値です。 

これとはまた独立して、この薬は独立の NICE であったり、これ HTA ですけれども、UK の。そう

いったところで評価されています。そして、Libmeldy に対しましては、他の薬には評価の結果を

与えなかったような高い評価を与えています。 

それからまた、ICER、これもアメリカの別の評価機関ですけれども、Lenmeldy、アメリカでの名

前ですけれども、評価をしまして、そこでやはり薬価を推奨しています。これは価値として、これ

までの評価をした医薬品、どれよりも高い価値があるというふうな評価をしてます。 

3.94 ミリオンというような数字になっている。ですので、これは適応症から、それからまたアン

メットニーズが非常に高い。そして治療が全くないというようなこと。そしてこの医薬品の価値と

いうようなことで、全体としてこのような評価をいただいてるということになります。 

宮本 [M]：村岡さんからのご質問は、そこは分かったとして、これからの市場のポテンシャル、全

体の大きさとしては、前は単価が 2.5 ミリオンで計算してたんだけども、この米国の単価が 4.25

ミリオンっていう設定をすると、前言ってたよりも市場のポテンシャルは大きく考えていいですか

っていうことと。 

ボビーさんの希望として、グローバル全体でどれぐらいの大きさの市場を見てるかという質問でし

た。 

ギャスパー [A]＊：もちろん、疾患にかかってる患者さんを早期に見つけるということが必要で

す。非常に早期の段階にある疾患の患者さん、治療可能な患者さんを見つけるということ。それか

らまた、その弟や妹で、まだ症状が出ていない患者さん。そういった人が対象になり得ます。 

EU、それからアメリカでの承認状況を見て、今年の想定では、14 の治療ができ、3,500 万米ドル

が欧米で治療可能と考えています。しかしながら、今後この認知度が上がってまいります。そして

また、新生児スクリーニングでも拡大をしてまいります。そうなりますと、売上収益は毎年伸びて

いくと想定しています。 
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そして、最終的に新生児スクリーニングに入りますと、40 名、アメリカで。これは適格な患者さ

ん。そしてそれから、またヨーロッパでは 50 名ほどの患者さんが対象になるだろうと思います。 

これは EU とアメリカの数字だけを取って、約 100 名ということになります。それぐらいの患者さ

んが治療適格ということになります。そしてそうなりますと、平均で 300 万ドルといたします

と、これは 3 億ドル、1 年当たりということになります。 

これが EU とアメリカのみでの計算になります。もちろん、そのインフラの整備も必要ですし、地

理的な拡大で他の市場へと拡大していくということも必要です。そうなりますと、さらにもっとポ

テンシャルとしてはキャプチャーできるということになります。 

宮本 [A]：グローバルで全部の生まれた赤ちゃんを Newborn screening して、この単価でいけば

相当でかくなりますけども、それはなかなかそう簡単に現実にできるものではないということで。 

今、ボビーから説明があったように、ヨーロッパとアメリカは少なくともカバーできるようになれ

ば、年間 100 人ぐらいは、この MLD のお子さんをトリートメントできるんじゃないかっていう見

積もりを今してるっていう答えだったと思います。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。ちょっと確認なんですけど、多分宮本社長に確認した方が手っ

取り早いと思うんですけど、ボビーが 3 ミリオンダラーっておっしゃったのは、多分 2.5 ミリオン

と 4.25 ミリオンのアベレージをとって、3 ミリオンって多分、そうおっしゃってるんですよね。 

ギャスパー [A]＊：そうです。平均の数字です。アメリカの価格と、それから EU の価格の平均で

した。 

村岡 [Q]：わかりました。ありがとうございます。すみません、もう 1 個だけお願いします。 

この MLD の治療、スクリーニングを受けて、その 40 人、先々40 人、50 人、年間治療を受けると

して、これだけいい治療法がある中で、実際に的確であっても治療を受けない選択をする患者さん

というのは、どういった背景がある患者さんだと、現在考えてらっしゃいますでしょうか。 

宮本 [M]：村岡さんありがとうございます。これ、ご質問の趣旨は、病気として診断されたとして

も、治療を受けない患者さんがいるかというご質問でよろしいですね。 

村岡 [Q]：そうですね。いるか、もしいるとしたら、例えばどういう患者さんが受けないことにな

るのかというのが、ちょっとわからないんです。 

宮本 [M]：ありがとうございます。では、ボビーさん、よろしくお願いします。 
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ギャスパー [A]＊：現在、適格性の基準ですけれども、これは早期若年型、それから乳児期の後期

の患者さんです。早期若年型の場合には、臨床症状を伴う場合になります。ですので、それの外の

患者さんの場合には、治療を受けるにはもう進行しすぎているということで、そういう意味でも診

断が早い診断が必要となります。 

これは新生児スクリーニングになってまいりますと、全ての患者さん、そこで同定される患者さん

というのは、その出生時にわかるとなりますと、これは適格ということに全てなってくると思いま

す。 

今のところシナリオとして、家族がこの治療を受けないというようなシナリオはあり得ないと思っ

ています。と言いますのも、他には疾患修飾薬がないわけです。他の治療で受けられる治療はない

んです。ですので、大半の患者さん、あるいはご家族が、この遺伝子治療を受けるということを選

ばれる思います。 

おそらく、もしかしたら文化的なあるいは個人的な状況から、いくつかの家族でもしかしたら受け

られないというような方もいらっしゃるかもしれませんけども、これは本当にもしあっても非常に

マイノリティだと思います。 

ほとんど大半の患者さんは、あるいはまたご家族は、この診断を受けられますと、この生命を救う

可能性のある治療を受けられるということなるだろうと思います。 

村岡 [M]：わかりました。大変クリアでした。ありがとうございます。以上です。 

酒井 [Q]：UBS の酒井です。二つということなんで、一つ、先ほどから MLD で新生児の検査とい

うお話が出てますけれども、これ、義務づけということで言うと、今どの段階にアメリカとヨーロ

ッパが来ているのかということを知りたい、この点が最初なんですが。 

それと、これ検査をすれば、その時点で、MLD、将来的に発症するかどうか、これ遺伝子ですか

ら、多分遺伝病ですから、多分かなりの確率で判明するんじゃないかと診断されるんじゃないかと

思うんですけれども、そういう理解でよろしいのかどうか。この点、まず教えてください。 

宮本 [M]：酒井さん、ありがとうございます。これはもうボビーさんに答えていただきましょう。 

ギャスパー [A]＊：ありがとうございます。新生児スクリーニングに、私は情熱を傾けています。

医師としても、Orchard の人間としてもです。全ての患者さんを十分に早く特定して、治療にアク

セスしてほしいということです。 

新生児スクリーニングには重要な基準があります。治療がない場合にはスクリーニングをしても仕

方がないということがまず一つあります。スクリーニングをして特定されても、治療がなければ意
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味がないからです。したがって、これまでは新生児スクリーニング、MLD に関しては関心が低か

った。なぜかというと治療がなかったからです。 

しかし、治療が出来上がったということで、医師のコミュニティも、患者のコミュニティも非常に

関心が高まっています。ぜひこの新生児スクリーニングを全国パネルに入れたいということであり

ます。ということで、ステークホルダーと今、協力をして進めています。 

こちらから情報をサポート・提供して、パイロットスタディを開始しようとしているわけです。

2022 年以降、これまで、ですからおよそ 2 年間の間に、複数のパイロットスタディを行いまし

た。そして、27 万 5,000 人以上、ドイツ、ベルギー、イタリア、フランス、その他の国々、アメ

リカも含めですけれども、スクリーニングしてきました。 

そしてこの期間の間に、実は 5 人の MLD が特定されています。27 万 5,000 人をスクリーニング

して、5 例が特定されたわけです。そしてこの 5 例のうちの 4 例が、この遺伝子治療を受けた、あ

るいはそろそろ受けようとしているという状況であります。 

ということで、新生児スクリーニングを通じて既に患者さんは特定されているということです。そ

しておそらく、10 万人に 1 人と言われているわけですけれども、現在の数字を見る限りでは、5

万人に 1 人のように見えております。もちろんより多くのスクリーニングをしないと具体的な数字

はわかりませんけれども、思ったよりも多そうだということです。 

こういったパイロットスタディからわかってきているのは、各国の当局に働きかけて、全国的にス

クリーニングをやってほしいということです。例えばドイツで最大のパイロットが行われました。

そこでは、全国的なスクリーニングをやってほしいということで、こちらから申請をしています。 

ヨーロッパにおいては、複数の国で、このようなユニバーサルスクリーニングを MLD でやってい

くことになるだろうと思います。おそらく。おそらく最初はノルウェーです。ノルウェーで全ての

新生児のスクリーニングを、MLD に関してやるということです。 

ドイツも関連してくるかもしれません。アメリカはちょっと違います。プロセスがまだ始まったば

かりということもあります。承認されたばかりだからです。しかし、RUSP の方にこちらから申請

をしていくことになります。連邦レベルでの審議会です。 

そしてそこで OK が出れば、全ての州で MLD のスクリーニングが始まるはずです。しかし、そこ

までいかなくても、各州のレベルで法律を制定して、MLD のスクリーニングをすることは許され

ています。 
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例えば、イリノイ州では既に、州レベルでの法律というものがありますので、これは KOL とかが

働きかけたんですけれども、MLD のスクリーニングが行われていくということになっています。

イリノイですけれども、年末までには新生児がスクリーニングされると思われます。 

また、州レベルのパイロットプログラムも行われています。ということで、RUSP の推奨がなくて

も、いくつかの州において、既にスクリーニングができるようになっているという状況です。それ

が現状です。 

もちろん、時間がかかりますけれども、今非常に勢いがあります。スクリーニングをぜひ、MLD

に関して、ヨーロッパでもアメリカでも確立したいという動きがあります。 

そして、二つ目のご質問ですけれども、どのようなテストなのかということだと思いますが、いく

つかの階層があります。まずは、スルファチドが上がってるかどうかを測定していく。そして中間

レベルとして、酵素活性を見ていくということです。これは MS（質量分析）で行います。 

そして確定診断をするためには遺伝子の検査をすることが必要です。ということで、通常、最初の

検査に関しては、数日間で結果が出ると。そして、数週間かけて確定診断が出てくるといったとこ

ろになります。 

酒井 [Q]：そのフォローアップなんですが、もう一つの質問は、そうすると、おっしゃってた US

で 40 人、それから EU で 50 人の Newborn Baby の患者が毎年ですかね、これは、生まれるとい

う話ですが、この検査が普及・浸透することによって、この数っていうのはやっぱり増えていく方

向なのか。 

この 40、50 っていう前提は、どういう前提から引き出されたのか。ちょっともう一度この辺を確

認させてください。これが二つ目の質問です。 

宮本 [M]：酒井さん、ありがとうございます。これもボビーに答えてもらいましょう。 

ギャスパー [A]＊：この数字は、どれくらい有病率がある、というところから来ています。これま

では過去の文献を見てきました。そうしますと、MLD の発生率として、大体、5 万人から 25 万人

に 1 人というばらつきがあります。全てこれは後ろ向きであり、違う国の試験です。 

ということで、その間を取って、10 万人という数字を使っているわけです。基本的にこれが中央

値ということになります。 

さて、10 万人に 1 人ということになると、大体 400 万人が新生児の数です、アメリカでは。とい

うことでそれで計算をすると、1 年当たり、MLD は 40 例ということになります。そして同様に、
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EU においては 500 万から 600 万ぐらいの新生児が毎年生まれていると言われてますので、それを

10 万分の 1 で計算をすると 50 人ということです。 

さて、この新生児スクリーニングをやってみたところ、もしかしたらもっと多いかもしれないとい

うことがわかってきています。27 万 5,000 人をスクリーニングして、5 例が見つかったわけです

から。 

ということで、今の計算は 10 万人に 1 人をベースにしていますけれども、もし実際スクリーニン

グしてもっと多ければ、これよりも数字が大きくなる可能性はあります。 

そしてこれは、年間の数字です。1 年間に生まれる新生児をもとに計算をしております。毎年、毎

年この人数が診断されるだろうという予測です。 

若尾 [Q]：JP モルガンの若尾です。私も同じようなことを聞いてしまうんですけれど。 

まず今のお話を伺いますと、最終的にはというか、安定してくれば EU は 50 名で、米国は 40 名の

患者さんが毎年だと思いますが、見込めるということだと思います。 

一方で、今年度、足元を見たときに、米国の市場浸透に関しては、緩やかに立ち上がっていくよう

に想定しておいた方がよろしいでしょうか。既に欧州で承認されていたことからも、US において

は、早いペネトレーションを期待していたのですが、今のお話を聞きますと、やはりスクリーニン

グにそれなりに時間がかかりそうなので、初年度からそれなりの売上規模を見込むのはちょっと難

しいなと思ったのですが、そういう考え方でよろしいでしょうか。 

数字自体は会社計画の通りだと思いますが、この辺り、ちょっと教えていただけますと助かりま

す。 

宮本 [M]：若尾さん、ありがとうございます。US の方が、ヨーロッパの状況も見ているので、市

場浸透のスピードが少し早いのかなと予想したけれども、やっぱりスクリーニングがポイントだと

すると、そのスピードってそんなにヨーロッパに比べて早いというわけではないのかというご質問

かと思います。 

これもボビーさんに答えてもらいたいと思います。 

ギャスパー [A]＊：そうですね、おっしゃる通りだと思います。ゆっくりと増えていく形になると

思います。 



 
 

 

33 
 

と言いますのも、今のところ、普遍的なスクリーニングというのはありません、まだ。パイロット

でやっているだけです。ですので、今は患者さんを見つけるには、二つのルートに依存していま

す。 

一つは、小児で早期段階の MLD の症状が出始めた患者さん、これを医師が見つけるということ。

これはかなり早い段階で見つかる必要があります。非常に希少疾患ですけれども、この疾患を早く

見つけるということが必要です。希少疾患ですから、医師がよくこのような患者さんに合うわけで

ありませんが、早期発見が鍵です。 

それからもう一つ、既に診断をされている場合で、残念ながら治療にはもう遅いというような場合

に、そのご家族のスクリーニングをします。弟さんや妹さんに、もしかしたら MLD 患者さんがい

ないかというスクリーニングです。 

ということで、既に症状があるような患者さんをまず見つけるという二つのルーツが、今もっぱら

のその患者さんを見つける経路になっています。 

ですので、その最初の時期におきましては、まだ新生児スクリーニングがないという状況により、

我々が期待しうる最大の数字よりはかなり低い数字になると思います。しかし、我々の活動は継続

しています。 

今、かなり MLD の患者さん、そのコミュニティにおける認知度というのは上がってきています。

新生児スクリーニングには時間かかると思います。しかし、他の病気のスクリーニングなんかも経

験しておりますけれども、例えばヨーロッパでは、一旦ドイツのような大きな国でスクリーニング

を始めますと、他の国でもスクリーニングを始めます。かなり急速に広がります。 

アメリカの場合には、RUSP よりも前に、州によってはスクリーニングを始められるところもあり

ます。一旦、RUSP の申請がうまく通りますと、今度は、連邦政府のパネルの方にのります。そう

すると、もう全ての州が相対的には迅速にリストに入れるとことになります。 

ですから、すぐにというわけにはいきませんし、何年かはかかりますけれども、アメリカでも、ま

たヨーロッパの各国レベルでも増えていくだろうと思います。そして、結果的にはできる限り最大

限の数を見つけることができるようになるだろうと思います。 

若尾 [Q]：二つ目は、パイプライン、今後の開発という観点で教えていただきたいのですが。 

今回のご説明を伺いますと、これまで Orchard が研究開発をしてきた延長線上のものになるのか

なという印象を持ちました。 
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ライソゾーム病の次のものっていうのは、まずは検討していくのかなということはよくわかりまし

た。一方で、御社が、協和キリンとの技術の融合で生まれてくるものというのが、今回のプレゼン

資料に少し書いてはあるものの、具体的な内容があまり見えません。もう少し疾患であったりとか

ヒントをいただけないでしょうか。 

あと、このプラットフォーム技術というのは、基本的には新生児向けになるのでしょうか。造血幹

細胞移植という観点で考えますと、成人にも使えなくはないのかなと思ったのですが、いかがでし

ょうか。 

宮本 [A]：若尾さん、ありがとうございます。これは私からお答えします。 

このスライドにもありますように、我々いろいろなアイディアを今持っていますので、いろんなこ

とを考えています。具体的にはちょっと勘弁していただきたいですけども、通常では送達困難な部

位へのタンパクのデリバリーなどは、具体例のところに書いてあります。 

それから、今日の説明にもありました通りで、Hematopoietic Stem Cell っていうのは、いろんな

細胞に分化する機能を持っていますので、それに対して、外からの遺伝子を入れられるっていう技

術でございますから、いろんなことが考えられます。実は Orchard 社との最初のコンタクトは、

研究側から、我々の持っているアイディアを、ぜひ Orchard のプラットフォームでやってみたい

という、研究サイドからの要望もあったということもあります。 

なので、具体的なところはここまでで勘弁していただきたいですけども、おっしゃる通りで、別に

病気によっては Newborn に限らないので、大人になってから発症する病気もありますし、遺伝子

の変異が元々その遺伝病として持っている病気に限った話でもありません。いろんなことが考えら

れるなというふうに思っています。 

その辺のアイディアは今、かなりありますので、複数机の上に並べて、Orchard の研究陣と我々の

研究陣、それからさっきもご説明した通りで、マーケットサイドとかからも見て、どこに我々がプ

ライオリティを持って取り組むべきかという辺りを今、順番づけをして、それを割と早めにどんど

ん回していきたいというふうに考えているということでございます。以上です。 

若尾 [Q]：ありがとうございます。割と早めっていうのは、これはいつ。 

宮本 [A]：すみません、言い方がちょっとよくなかったかもしれませんけど。さっき申し上げた通

りで、従来の低分子だとか抗体、モノクローナル抗体なんかは、disease target をこれにしようと

決めてから、まずその target molecule はこれで、それに対しての、例えばアゴニスト、アンタゴ

ニストとか、キャプチャーする抗体っていうのを作って。それが本当に安全性がどうだとか、それ
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からもし抗体だと、その先まだ、じゃあ本当にこの抗体でいいのか、他の抗体なのか、セルライン

はどうだっていろいろ検討しなきゃいけないんです。 

その過程が、この技術はかなり短くできるというふうに考えていますので、go or no-go、やめ

る、次のものに変えようという判断が早くできるんじゃないかなというふうに考えているというこ

とですね。 

若尾 [M]：わかりました。ありがとうございます。 

都築 [Q]：みずほ証券の都築と申します。ありがとうございます。私からもパイプラインのところ

で、まず、OTL-201、サンフィリッポのところですが。2 月の学会でも、バイオマーカーで良好な

結果を出していたと思います。これは今、経過観察をされてるってことだと思うんですが、いつピ

ボタル試験に進んでいくのか。これ、見通しあれば、まずお伺いしたかったです。 

宮本 [M]：都築さん、ありがとうございます。これはボビーさんからご説明をお願いします。 

ギャスパー [A]＊：ありがとうございます。非常にエキサイティングな結果が、201 の試験からは

出ておりまして、おそらくこれは 2 月の終わりのシンポジウムの話をされてるんだと思います。そ

こで発表させていただきました。 

そして非常に強い関心があります。5 例、全員が正常な発育であるということであります。つま

り、年齢的に通常であれば自然経過であると、どんどん能力が落ちていくようなタイミングで落ち

ていないということですので、これは本当にエキサイティングなことです。 

このような結果が出たのは、MPS-IIIA では初めてです。認知機能のみではなく、行動ですとか、

排泄ですとか、そして複雑なスキルの習得ですとか、そういったことですね。これが習得できると

より難しい行動の評価もできるようになっていくわけです。 

ということで、PoC のコンセプトとしてはできたので、次はピボタルスタディということになる

わけですけれども、これは当局と治験のデザインについて相談しなければいけない。そして、製造

上の変更も必要であります。 

今はこれは医師主導ですので、ベクターに関しても製品に関しても、これが学術的なセンターの方

で使われている。これを商業的な施設に移さなければいけないということで、それが少し時間がか

かります。 

アカデミアの製造施設から、商業的な施設へと移管をしなければいけないわけです。ということ

で、それが 2 点、重要な点です。商業的な施設に移管するということと、それから当局とのやり取

りをして、適切なピボタルスタディの設計を考えていくということです。 
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都築 [Q]：ありがとうございます。あともう 1 点ですけど、クローン病とかの話が、御社の

Orchard 社のときのプレゼンテーション資料には書かれてたと思います。このクローン病などに踏

み込む可能性だとか、ここに踏み込むというよりは、先ほどお話しいただいた協和キリンさんとの

シナジーのところの部分を進めるのか。 

この辺りは、クローン病に踏み込む可能性があるのか。クローン病に踏み込むというよりは、協和

キリンさんとの別のターゲット、新しいモダリティ開発とかに結構注力されるのか。この考え方を

少し整理して教えてほしいです。 

宮本 [A]：ありがとうございます。宮本からちょっとカバーしますけども、これクローン病といっ

ても、クローン病の中でも、この治療でトリートメントができるタイプのクローン病っていうのを

狙うっていう意味だとは思いますけども。 

この辺、先ほどご説明した通りで、いろんなアイディアが今ありますので、その辺をディスカッシ

ョンして、どれにプライオリティをもってやるかということを今後決めていくということです。 

なので、当然可能性はありますし、他のものを優先するってこともあり得るということで、現状は

まだどうとも申し上げられないという状況であります。 

都築 [M]：わかりました。ありがとうございました。 

春田 [Q]：UBS 証券の春田と申します。1 点だけですけれども、ムコ多糖症、酵素補充療法が主力

かと思いますけれども、このハーラー症候群もサンフィリッポ症候群も、一応、血液脳関門を通過

できるような酵素補充療法も開発されてるかと思います。 

その中で、この御社のこの造血幹細胞の遺伝子治療を先に使うじゃないですけれども、先に最初に

選択されるにはどういったポイントを訴求するのかっていう考え方について教えていただければと

思います。 

MLD は他の治療法がなかったので、選択、最初にされるのかなって思うんですけど、他の選択肢

があった場合の訴求ポイントについて教えてください。 

宮本 [A]：春田さん、ありがとうございます。これも後でボビーさんにカバーしてもらいますけ

ど、基本的にやっぱり酵素補充療法の効果、それから、酵素補充療法だと、ずっとやっぱ酵素を補

充し続けなければならないので、その辺は、これ 1 回のトリートメントで済むよということはもち

ろんでありますので、その辺の比較になるかなと思います。 

この辺について、ボビーさんよろしくお願いします。 
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ギャスパー [A]＊：ご質問ありがとうございます。やはり臨床上のニーズというところが重要で

す。ERT、酵素補充療法はあるんですが、しかし、それでもまだまだいろんな制約があります。宮

本さんの方からもお話ありましたように、定期的に補充が必要です。 

また、根本治療となる可能性もありませんし、他にも制約があります。ERT が長年使われると、

認知の障害とも関連してくる。うまく BBB を通過しないためです。あるいはまた、それ以外の問

題もある。 

だから、完全にこの病気の状態が是正できるわけではない。あるいはまた、MPS-III、ハンターシ

ンドロームの場合も同じです。これによって完全に、この認知、あるいは機能障害というのが完全

に是正されるわけではない。 

あるいは、ポンぺ病でもかなりの異常が見られます。HSC-GT の場合には、この遺伝子改変細胞

が、実際に血液脳関門を通過して、脳に入る、また骨にも入る、また臓器にも入る、肝臓にも入

る、そして生理的なレベル以上のものが入っていく。 

それによって、完全にその標的細胞を是正する。そして、臨床的な表現型を是正するということで

すから、MPS-I というのが一番いい例だと思います。これまで治療をした患者さん、まだ 3 年半

ほどの平均治療期間ですけれども、全く認知機能低下はありませんし、これはもう全くそういった

ことは標準治療で見られなくてです。 

それから、骨格の成長も正常成長、また長期的な成長も正常です。そして全くその異常が見られて

いない。その遺伝子治療においては完全に是正されている。ですから、これやはり遺伝子改変の幹

細胞の、これはやはり非常に特徴的なところだと思います。 

全く疾患の自然転帰、経過をたどるようなことがない。そして、ローカルに、局所的に必要な細

胞、標的細胞をそこで遺伝子改変細胞が入ることによって、機能をまたよみがえらせることができ

るという、そこが大きなポイントだと思います。 

春田 [M]：承知しました。ありがとうございます。 

橋口 [Q]：大和証券の橋口と申します。効果の持続性については、どのようにお考えでしょうか。

単回投与ということですけれど、現状データはないのかもしれませんが、これまでの研究の成果を

もとに、どのように推定されているのかお考えをお聞かせいただければと思います。 

また、いずれ効果が弱まっていく、消失していった場合に、再投与はどなたでもできるのか。でき

る人とできない人がいるのか、あるいはどなたでもできないのか。それについてもどのようなお考

えかっていうのを聞かせいただければと思います。 
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宮本 [M]：橋口さん、ありがとうございます。これもボビーさんに答えてもらいたいと思います。 

ギャスパー [A]＊：ありがとうございます。喜んでお答えしたいと思います。 

私、元々医者でありまして、この領域で 30 年間仕事をしてきました。対象の患者さんの治療、

2001 年の頃です。もう 20 年前の話です。遺伝子異常がある男の子ですけれども、この 20 年で、

この遺伝子治療を受けて完全に状況が修復されているということです。 

これはつまり、このスライドの説明に起因します。HSC、遺伝子改変細胞というのは、自己再生で

きます。一旦患者さんの体内で生着しますと、どんどん複製をしていくわけです。そうすると、遺

伝子改変された細胞が体内でどんどん増えていくということで、それは一生そこに存在することに

なります。という可能性があります。 

MLD の場合ですけれども、12 年前に治療された患者さんで、全く効果の減少が認められていませ

ん。そして他の HSC-GT、他の免疫関係の疾病などに関しても、10 年以上前に治療されて、そし

て免疫系が是正されて、骨髄でも今、まだその効果が続いていると。効果は減却していないという

ことです。 

もちろん、フォローアップをしているわけではないので、データはありませんけれども、病気が修

正されて 10 年以上経ってるという患者さんが何人もいますので、おそらくこれは一生続くのでは

ないかという推定ができると思います。 

というのは、遺伝子改変細胞が生着するからです。まだ、そこまで長いフォローアップできていな

いだけの話だと思います。 

それからもう一つですけれども、アロの移植の場合ですと、これは同種ということですので、他の

人の細胞を患者さんに移植します。そして、同種移植に関しては、60 年代の終わりから 70 年代の

初めぐらいに行われました。そしてそこに関してはデータがありまして、骨髄移植を受けて 50 年

経ってのデータというのがあります。ということで、こういったデータから言えるのは、推定でき

るのは、1 回の治療で、可能性としては一生効果が続くのではないかということです。 

橋口 [M]：ありがとうございました。以上です。 

山口 [Q]：すみません、2 回目ですが。ありがとうございます。 

スクリーニング関していくつかお話が出た中で、最初にご説明いただいた、コニーとジョーの話が

非常にわかりやすかったです。スクリーニングがない状態ですと、やはり、この患者さんが進んで

いて、見つかったんだけど治療できない。しかしながら、家族でプレシンプトマティックな患者に
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は治療できるっていう、もう一つのケースもあったと思うんですけど。こういったケースがやっぱ

り多いんでしょうか。 

それとも、たまたまそうであって、見つかって最初から治療できるようなケース、スクリーニング

がない状態でもあるんでしょうか。その辺について、スクリーニングがない状態でどのように患者

が見つかっているのかっていうことをちょっと教えてください。 

宮本 [M]：山口さん、ありがとうございます。これ先ほど、ボビーからも若干説明があったと思い

ますけれども、2 パターンあるよねということだったと思います。この辺もうちょっと詳しくボビ

ーから説明してもらいたいと思います。 

山口 [M]：ありがとうございます。 

ギャスパー [A]＊：ありがとうございます。ちょっといろんな形で患者さんが見つかるというよう

な形、ご説明したいと思います。 

まず最初に、患者さんで、ある症状が出るとします。例えば、つまずいたりし始める。両親の方

で、どうも言葉がおかしいと思う、あるいは何か関連するような異常を感じると。それで医師のと

ころに診察を受けます。 

そうすると、例えば MLD のことを考えて、そこで診断をすると。これが十分に早ければ、疾患の

コースの中で十分に早ければ、この治療適格の患者さんとなります。毎年、患者さんでそのような

形でピックアップされる患者さんがいらっしゃいます。これは早い段階で症状があって、しかし見

つかったという患者さんです。この場合には医師が見て、そして、それを MLD と結びつけて、必

要な検査を行い、MLD と同定をした。そしてそれを治療のために紹介をしたというようなケース

です。 

それから二つ目の種類の場合ですけれども、この場合にはもう遅すぎるということではあるんです

が、MLD が進んでしまっている。医師はその家族のより小さな弟や妹を検査をします。ですか

ら、その患者さんがいたという場合に、今、治療がありますので、MLD の患者さんがいた場合

に、その患者さんにはもう治療が遅すぎるといたしましても、そのより小さな弟、妹を検査する。

MLD がないかということを見つける。で、見つければ、治療のベネフィットがあり得ると。これ

が、コニーとジョーのケースです。毎年、やはりそのような形で診断される患者さんがいます。 

それから三つ目のグループは、新生児のスクリーニングから見つかる患者さんです。これは新生児

として見つかるという場合です。ですから、これが三つのグループということになりますけれど
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も、形式的にはおそらくこの新生児スクリーニングで見つかるという人たちが大半になると思われ

ます。 

山口 [Q]：今の現状では、3 の話はわかったんですけど、1 と 2 の比率ってどんな感じでしょう

か。 

ギャスパー [A]＊：大体同等だと思います。今のところ。 

若尾 [Q]：すみません、JP モルガンの若尾です。一つだけ追加させてください。 

MLD に関しては、症状が出る前に早期に診断して投与していった方がいいということがよくわか

りました。なので、進行していると、あまり治療効果が期待できないってことがよくわかったんで

すけれど、203 と 201、ハーラー症候群とサンフィリッポ症候群に関してはいかがでしょうか。こ

ちらに関しても、ある一定の時期までにこちらの治療をやらないと、有効性は見込めないんでしょ

うか。 

もしくは、その酵素補充療法を既にやっていらっしゃる患者さんもスイッチして、こちらの 203

および 201 を投与できるようなものなのでしょうか。 

宮本 [M]：ご質問ありがとうございます。これもボビーさん、よろしくお願いします。 

ギャスパー [A]＊：203、MPS-I の方ですが、こちらは MLD よりも診断が比較的楽です。という

のは、特有顔貌というものがあるからです。それを医師が認識します。また、既に新生児スクリー

ニングが部分的に MPS-I について行われていますので、RUSP パネルにもアメリカではのってい

ます。30 以上の州で既に、スクリーニングを MPS-I に関して行っている。ヨーロッパにおいての

イニシアチブがあるということでありますので、より頻繁に、またよりよく診断されています。 

PoC のスタディにおいて、8 例中 7 例が、当時既に ERT の治療を受けていました。ということ

で、ERT でずっと安定した治療を受けていて、そして一部症状があった、ERT をやめて遺伝子治

療を行った。そして全員、ERT に戻る必要がなかったということです。 

こちらの写真ですけれども、男の子、遺伝子治療の前ですが、背中が丸まっているのがわかると思

います。猫背になってしまっています。しかし遺伝子治療を受けると、この背中がまっすぐになっ

たというようです。 

というのは、ERT では骨格の問題には対応できなかった。しかし ERT をやめて、遺伝子治療にし

たところ、骨のリモデリングが起きて、遺伝子治療のおかげでこのように背筋が伸びたということ

です。したがって、ERT から切り替えることは可能であります。 
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MPS-IIIA の方ですけれども、こちらは ERT がありません。MPS-IIIA というのはやはり、診断を

早期にすることが重要です。新生児スクリーニングの試みも今始めております。 

若尾 [M]：よくわかりました。ありがとうございます。 

酒井 [Q]：すみません、同じ会社から 2 人で、いくつも質問して。一つだけ宮本社長にお聞きした

いんですけれども。 

今日のご説明、この Orchard、聞く限りは、かなりテクノロジー的にも非常に斬新な会社であり、

御社の企業価値に貢献するんじゃないかなという期待を持つ一方で、今後この Orchard のアセッ

トをどのように協和キリンという会社の中で運営していかれるおつもりなのか。 

IR の方にお聞きすると、少なくとも Orchard 単体での業績は今後開示できないというようなお話

も聞いてますし、R&D の融合っていうお話ありましたけれども。これ、協和キリンの R&D に融合

すると、逆にちょっと価値が落ちるんじゃないのかな、なんていう心配もしてしまうんです。 

価値が落ちるってのは、transparency、透明性という意味です。その辺をいかに避けるって言いま

すか、ご説明を、これからまた経営されていくのか、ちょっとその辺の方針をぜひお聞きしたいん

ですけれども、よろしくお願いします。 

宮本 [A]：酒井さん、ありがとうございます。まず、一番我々も大事だなと思ってるのは、先ほど

ボビーからもちょっと説明ありましたけど、テクノロジー、プラットフォームって私、盛んに申し

上げてますけど、やっぱ研究から患者さんにお届けするところまでですので、患者さん、それから

KOL の先生方との関係性も含めて、今、Orchard が持ってる全体が非常に大事だと思っていまし

て。 

私どもとしても、それを支えてるのは人ですから、リテンションは極めて大事だと考えていますの

で。いかにこの Orchard の皆さんと一緒に我々ができるか。Orchard の今のプラットフォームを維

持ではなくてより発展させながら一緒にできるかということが基本的な考え方です。 

それで、これは私の方からも説明しましたけど、今、アイディアは結構いっぱいあるということ

で、それを研究サイド、それから当然 CMC サイド、もしくはより周りを支える PV ですとか QA

ですとか、そういったところも今後それぞれの融合を進めていくことになりますので、なかなかや

っぱり分離して業績をお出しするってことはできなくなるんだろうなと思ってます。 

とはいえ、これも説明した通りで、アイディアから実際に臨床までの期間というのはかなり短くで

きるだろうということにも、我々価値を感じてますので、この辺は当然臨床に入る、もしくは非常
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に近くなれば皆さんに、こういうプログラムを進めますよということは、早期にお伝えできるとい

うふうに思ってますので。 

この辺は、今まで我々が今新しい技術があるんですけど、もうちょっと待ってくださいね、具体的

なご説明するまでは、みたいなところの時間は極めて短くできるかなと思ってますので、その辺も

ご期待いただければというふうに考えてます。お答えになってるとありがたいんですけど。 

酒井 [Q]：期待してくれっていうことだと思うんですが、ボビー・ギャスパーさんは、Orchard の

経営にもこれから携わっていくっていうか、当然ポートフォリオの運営にも、また協和キリンの方

にも関与していくのか、この辺の位置づけはいかがですか。 

宮本 [A]：はい、おっしゃる通りで、まず、Orchard 単体としてのレポートラインは、ボビーから

私に直接になっています。それから、先ほど申し上げた、これから我々が考えてるアイディアと、

Orchard 社が持ってるアイディアみたいなのを机の上に並べて、どれを先にやろうかみたいな議論

を進めていますし、進めていきますけど、そこのときに極めて重要なメンバーとして、それはボビ

ーが当然入ってもらうことになってますので。 

Orchard の経営っていう意味での役割と、それから協和キリン全体の R&D の活性化も、チームの

一員として入ってもらうということで考えます。 

酒井 [M]：ありがとうございます。 

司会 [M]：以上をもちまして、Orchard 社に関する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

願いいたします。 

以上 


