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登壇 

 

中村：お待たせいたしました。それではただいまより、Ziftomenib の開発・販売に向けた、Kura 

Oncology 社との戦略的提携に関するオンライン説明会を開催いたします。 

 

藤井：おはようございます。藤井でございます。本日、当社と米国の Kura Oncology が、Kura 社

が開発を進める ziftomenib について、グローバル開発および販売における戦略的提携契約を締結

いたしました。 

当社は、本契約締結に伴い、契約一時金として約 330 ミリオンドルを支払う他、開発・承認・販

売のマイルストーンとして、最大約 1.2 ビリオンドルを支払います。Kura Oncology は、がん領域

における個別化医療の可能性を実現することを目指し、複数の開発品を有する米国のバイオ製薬企

業です。 

Kura 社のパイプラインは、がんのシグナル伝達経路を標的とする低分子開発品で構成されてお

り、ziftomenib は急性骨髄性白血病、AML を対象疾患として開発を進める経口メニン阻害薬で

す。開発対象疾患のメニン依存性 AML は、AML 症例の 50%を占めると推測されます。 

また、現在進行中の臨床試験で対象となっている NPM1 遺伝子の変異および KMT2A 遺伝子の再

構成という遺伝子異常は、多くの症例で AML の発症原因となっているものと考えられます。
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NPM1 遺伝子変異は、最も一般的な AML の変異の一つでメニン経路を経由するドライバー変異で

す。 

この遺伝子変異を有する AML は、再発・難治性 AML の中でも予後不良因子であり、この変異を

標的とする新規治療薬の開発に注目されています。作用機序は、メニンと KMT2A の結合阻害であ

り、これにより、白血球芽球の正常な分化を促進します。 

本剤は、2025 年に再発難治性・NPM1 遺伝子変異型の AML に対する承認申請を予定しておりま

す。 

 

当社は、2030 年ビジョンの実現に向けた戦略ストーリーとして、Story for Vision 2030 を発表し

ましたが、注力疾患領域において一定のグローバル売上規模が期待でき、Life-changing バリュー

を提供できる後期開発パイプラインの拡充は、重要な経営課題であり、継続的に探索してまいりま

した。 

Ziftomenib は、当社が注力する血液がん・難治性血液疾患・希少疾患領域を対象とする後期開発

品であり、予後不良と関連する NPM1、変異再発・難治性 AML の治療において、FDA からブレー

クスルー指定を受けた最初で唯一の治療薬候補です。 

このように、パートナーリングを通じた価値共創により、注力する疾患領域におけるパイプライン

の拡充を図り、ビジョンの実現に向けた取り組みを加速してまいります。 
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こちらは、Kura 社と当社の担当領域、経済条件などを示しております。 

米国における開発は Kura 社がリードし、グローバル開発にかかるコストは、2028 年までは Kura

社が負担いたしますが、2029 年以降は両者折半となります。 

米国以外での開発は当社がリードします。米国での売上は Kura 社が計上し、当社はプロフィット

シェアとして利益の半分を受け取ります。 

米国以外の売上は、当社が計上し、2 桁台のロイヤリティを Kura 社に支払います。製品供給は

Kura 社が行います。なお、将来支払う可能性がある、最大約 1.2 ビリオンドルのマイルストーン

支払には、固形がんに対するオプトインライト、228 ミリオンドルを含んでおり、数年内に最大

420 ミリオンドルの支払が行われる可能性がございます。 
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対象疾患である AML の概要です。 

米国における 2024 年の新規症例数が 2 万 800 名と予想されている本疾患は、現在でも大きなアン

メットメディカルニーズが残っております。この AML では、メニンと呼ばれるタンパク質が関与

するケースが最大 50%に上ると考えられており、その中に ziftomenib の標的でもある NPM1 変異

や KMT2A 再構成といった遺伝子変異の存在が認められています。 

この NPM1 変異は、最も一般的な AML 変異の一つで、症例全体の 30 から 35%に認められてお

り、本疾患の予後が不良であることにも関連しており、AML 治療のターゲットとして知られてお

りました。 



 
 

 

6 
 

 

NPM1 変異に関して少し説明いたします。 

米国のがんに関係する非営利団体 NCCN が提唱するガイドラインでは、予後を把握し、治療方針

を決定するために、診断時に NPM1 変異の迅速検査を推奨しています。 

また、約 97%の患者さんが、1 次治療後も NPM1 変異を保持しています。これは、早期に NPM1

変異を検出することが、初期およびそれ以降の治療方針を決める際に必要な情報であるということ

を示唆しています。 
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こちらは、本剤の作用機序についてのスライドです。 

NPM1 変異と、KMT2A 再構成は、通常の白血球が AML となる原因である遺伝子の過剰発現を引

き起こします。また、この KMT2A というタンパク質は、主要な AML ターゲットの上流に位置し

ています。 

この分子が影響を及ぼす遺伝子は、現在の治療法に対する抵抗性および AML の再発に寄与してい

ます。ここで、メニンとこの分子の結合を阻害することによって、白血病芽球の正常な分化が促進

され、その結果として、AML に対する治療効果が発現いたします。 
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最後に、ziftomenib のポテンシャルをまとめます。 

本剤は、良好な忍容性プロファイルにより、標準治療との併用で継続投与が可能です。また、併用

療法により、分化症候群のリスクが軽減され、薬物相互作用の懸念も少ない状況です。これによ

り、臨床での有効性が期待できるものとみています。 

臨床試験における症例登録スピードも順調で、KOMET-007 併用試験では、対象の 20 人の患者が

4 カ月未満で登録完了しております。また、標準治療との併用試験である KOMET-008 試験では、

患者さんへの投与を開始しており、単剤の KOMET-001 の患者登録も 16 カ月未満で完了いたしま

した。 

以上のように、この ziftomenib は非常に高いポテンシャルを有する化合物であり、当社の注力す

る血液がん・難治性血液疾患のパイプラインにふさわしいプロダクトであると考えております。 

本日のご説明は以上です。 
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質疑応答 

 

山口 [Q]：シティの山口です。一つ目の質問が、財務的なインパクトです。トータル 1.2 ビリオン

というよりも、イニシャルとかセカンドのマイルストーンが出ていくと思うのですが、この PL へ

のインパクトについて、最初ご解説をお願いします。 

 

川口 [A]：山口さん、ご質問ありがとうございます。川口からお答えいたします。 

まず、PL インパクトです。今年 2024 年に関してはほとんどない。ただし、この 330 ミリオンの

契約一時金、アップフロントに関しては 12 月に支払う予定ですので、キャッシュ的にはそこの部

分のキャッシュのマイナスが入ってくるというのが、今年の最大のインパクトで、PL インパクト

はほとんどないということです。 

それから 2025 年からですが、まずこの今 US で、再発・難治性 AML の単剤療法、こちらが 2025

年度に上市すれば、そこの部分の粗利のシェア部分がまず収益として計上されていく。そこはまだ

そんなに大きな金額ではない。 

一方、費用に関しましては、そこの上市に向けた準備費用が、もう 2025 年から発生してきますの

で、こちらの US での準備費用の折半部分が入ってくる。加えて、このアップフロントと、それか

ら今後支払っていくマイルストーンは、無形資産に計上していきますが、承認申請を得てから償却

が開始しますので、こちらの償却も、承認されれば一部入ってくるというのが一つ。 

あともう 1 点は、開発費ですね。開発費に関しては、グローバル開発のコストは、2028 年までは

Kura 社が全額費用負担するというスキームになっておりますので、こちらは発生しないです。一

方で、このグローバル試験以外で、若干ですが、例えばブリッジングの試験費用ですね。日本で、

例えば当局に申請していくための繋ぎの費用みたいなところは、これは私どもが持つということ

で、若干の開発費がかかる。 

詳細に申し上げますとそういった構造になっております。結果として、どれぐらいの規模かという

ことになりますと、100 億円という規模にはなりません。それより下の、数十億という規模でのマ

イナスインパクトが数年ぐらいは続くというようなイメージでございます。 

山口 [Q]：ありがとうございます。二つ目が、競合環境。このエリア、メニン阻害剤のランドスケ

ープです。御社はもちろんブレークスルー取ってるし、先行してるんですけど。シンダックスも来
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年の前半かな、申請してて、レブメニブですかね、同じようなタイミングで出てくる薬剤もあるよ

うです。 

この薬剤間の特性、特に QT 延長とか、differentiation syndrome などが一つ話題になっていると

思います。その差別化ポイント、タイミングも含めて、御社、行けると思ってるから買っているん

ですけど、いかがでしょうか。 

藤井 [A]：ご質問ありがとうございます。藤井でございます。 

今まさに山口様ご指摘いただきました通り、セーフティーの部分、その忍容性とか含めまして、こ

の薬剤は非常に安全性が他社に比べて、今のところ優れてるんじゃないかと考えておりまして。 

そのことは、今後ファーストラインの方にも適応を増やしていくという考えを持っております。そ

ういったところで他社に比べて大きな差別化のポイントになるのではないかなと今のところ考えて

おります。 

山口 [Q]：一応タイミングとしては、シンダックスには負けないですかね。それとも乙甲ですか

ね。 

山下 [A]：山下です。タイミングは明確にはまだよくわからないっていうところです。先日、シン

ダックス社の方が、KMT2A リアレンジメントの方ですけども、そちらのモノセラピーの承認が得

られたということと、それからこの NPM1 のところを進めてるという報告をされていまして。 

彼らも来年になると思うんですけど、申請作業、申請っていうプロセスに入っていくんじゃないか

なと思ってます。ですので、ちょっとその辺の正確なところはわからないですけども、我々、先ほ

どありましたように、ブレークスルーセラピーいただいてるので、速やかに申請後、プロセスも進

むのかなと思っておりますので、ちょっとその辺はまた相手さんのことは。 

山口 [M]：そうですね。わかりました。ありがとうございます。以上です。 

若尾 [Q]：JP モルガンの若尾です。ありがとうございます。 

私も競合の状況ということで教えていただきたいのですけれど。今はシンダックスに関して、シン

ダックスのものよりも QT 延長とか分化症候群の発現率が低いだろうということでご説明いただい

たんですが。 

私が伺いたいのは、住友ファーマの enzomenib と比べてどうかという話です。enzomenib は同様

に QT 延長であったりとか、分化症候群の発現率が低く、どちらかというと今回、御社が提携して
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いるものよりも安全性プロファイルが良いのかなと思うのですが。enzomenib に対してどうかと

いうのを教えてください。 

あと、Box Warning として、シンダックスのものは細胞分化症候群というのが Box Warning でつ

いてるんですけれど。御社の今回の提携したものに関しては、Box Warning はつかない可能性が高

いと見ていてよろしいですか。このあたりを教えてください。これが一つ目です。 

山下 [A]：山下よりお答えします。まず、住友ファーマさんの開発中のものっていうのは、私ども

もプロダクトのプロファイルは存じ上げていませんので、明確にそこの比較っていう形でのコメン

トはしがたいところでございます。 

differentiation syndrome につきましては、これ、モノセラピーのときに非常に強く出るんですけ

ども、ファーストラインのコンビネーションセラピーでは、そもそも分化していくソースになるブ

ラスト細胞が、前治療と併用治療のものでかなり除かれるので。differentiation syndrome の部分

については、コンビネーションのところでは問題視される部分はぐっとリデュースされるんじゃな

いかなと考えております。 

それから、Box Warning のところです。拝見する限り、シンダックス社さんの方は、

differentiation syndrome でグレード 5 があったようだということで、その辺が大きく取り上げら

れてるのかなと推察しております。 

この Kura 社の方で進めてきているところでは、そのようなシビアな differentiation syndrome は

出ていないということで、ここは差が出る可能性があるかなと思っております。 

若尾 [Q]：ありがとうございます。よくわかりました。二つ目です。今回の提携の位置づけと、今

後さらにパイプラインの強化をどのように考えているか知りたいのですけれど。 

Orchard を買収された際には、あれはどちらかというと長期的な業績貢献を考えてらっしゃると。

それに対して、今後数年間で早期に利益に寄与するようなものの買収なり提携なりを考えていると

いうことだったのですが。その今回の提携というのは、今後数年間の業績寄与を見込んだ提携であ

ると、前回、これまでにおっしゃっていたものの流れに沿った提携であると考えていいのかという

のと。さらに提携なり買収もご検討かを教えてください。以上です。 

藤井 [A]：ご質問ありがとうございます。藤井でございます。 

今回の提携は、後期の開発品という我々の経営課題が以前から指摘されてますし、我々も認識して

おりましたが、それの一つの解決になるものじゃないかとは思っております。 
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来年には、セカンドラインの申請も予定しておりますので、そのあたりで、承認・上市に結びつけ

ば、短期のインパクト、ポジティブな方に運ぶでしょうし。また長期的には、ファーストライン*

という適応の拡大もございますので、長期的にも我々の将来のビジネスを引っ張っていくようなコ

ンパウンドになるのではないかと期待しております。 

今後も引き続き、戦略投資につきましては、これまで我々が、私どもが述べてきた方向性に変わり

はございません。引き続き、後期開発品を中心としたポートフォリオを強化する目的で、この戦略

提携の案件については積極的に検討を重ねてまいりたいと思っております。 

*transcript にて会社修正 

若尾 [Q]：わかりました。じゃあ今回の提携で、この戦略的提携が一段落するというわけではなく

て、話があれば積極的に今後も進めていくと理解しておけばよろしいですかね。 

藤井 [A]：そうですね。話があればというのにとどまらず、こちらの方から能動的に、機会の探索

を進めていって、良い話があれば、あるいはいいものがあれば積極的に対話を続けていきたいなと

思っております。 

若尾 [M]：ありがとうございます。よくわかりました。以上です。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。モルガン・スタンレー、村岡です。 

私も似たような質問になるんですけど。先ほど業績への影響のお話のところに、来期以降、数十億

円程度のマイナスが数年続くみたいにおっしゃられたんですが、すみません、ちょっとそれをもう

少しご解説いただきたいんですけれど。 

御社のコア OP、無形の償却を除外してなかった気がするんですが。無形の償却、これ多分年間

100 億円以上出ますよね。そこにローンチコスト足して、そういう計算になるのがピンと来なかっ

たので。もう少しその数十億に至るロジックを分解して教えてください。 

川口 [A]：ご質問ありがとうございます。特にあれですよね、無形資産の償却の規模感が、ご計算

されるものとちょっと違うんじゃないかというご質問ですかね。 

一つは、無形資産に関しては、今回のアップフロントの 330 ミリオンと、ニアタームで最大でい

くと 420 ミリオン、これが無形資産に計上されます。 

ただしこの中では、US に関する支払部分と、ex-US ですね。US 外の支払が区分されてます。償

却を始めるのはこの US での再発難治性の単剤療法ですね。こちらが承認されたら、そこから US

に対する支払部分の償却が開始されると。 
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しかも、償却期間は 10 年を超える償却期間ですので、決して 100 億円単位の償却費が毎年かかっ

てくると、そういう計算にはならないということでございます。 

村岡 [Q]：わかりました。ありがとうございます。つまり、数十億円の赤字の部分は、ほぼほぼそ

の 100 億円にも至らない毎年の償却分がほとんどで、実質的なこのビジネスは、割と 50、50、利

益シェアした上で、もうすぐに、小さいけれども黒字で始まって、その後、利益は拡大していく、

そういうイメージでいいってことですか。 

川口 [A]：前半部分は、やっぱり販売コスト、こちらの折半部分の方が利益折半で得られる粗利の

シェア部分よりも若干多い部分も考えられますので、そのタイミングがどうなるのかは、このセカ

ンドラインの販売の状況によるというところになります。 

我々としては、一番期待してるのはこのファーストラインの方ですね。こちらがしっかり上市し

て、収益貢献してくると、特に 2030 年以降のクリースビータのパテントクリフをしっかり埋めて

いくパイプラインになろうかなと。 

もちろん、KHK4083、rocatinlimab が一つの大きな柱ですが、ここに対してもう 1 本、この今回

の ziftomenib が、特に 2030 年以降に大きな利益貢献してくるというところが、我々としては最大

の期待とご理解いただければと。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。そこのとこですけど、ピーク売上みたいな質問になるんですけ

れども、セカンドラインだけだとどうなんでしょう。数百ミリオンドルが限界だけれども、ファー

ストラインまで行くと、Kura もマルチビリオンダラーだって、確か資料に書いてあったし。シン

ダックスの資料を見ても、最大で 4 ビリオンドルみたいな書き方もしてるんで。 

やっぱり、セカンドラインだと 500 行けばもう御の字だけども、ファーストラインまでいけばマ

ルチビリオンっていうのは御社も思っている。だからこそ、これだけの規模のアップフロントをニ

アタームマイルストーンだと思うんですが、そういう目線で見ておいて、ずれてないでしょうか。 

川口 [A]：ピーク時の売上を現時点で申し上げるのは、ちょっと適切ではないと思いますので差し

控えさせていただきますが、理解としては、我々がここに投資してる意味は、このファーストライ

ンの可能性が非常に、ここにかけてるということはご理解の通りかなと。 

村岡 [M]：わかりました。ありがとうございます。以上です。 

酒井 [Q]：UBS の酒井です。今のファーストラインのお話です。Kura の方のリリースからは、フ

ロントラインセッティング、これ 2025 年にフェーズ 3 を始めるという表現があると思うんです

ね。fit and unfit frontline AML と書いてありますけれども。 
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ということは、今、川口さんおっしゃったように、ファーストラインが重要だよというお話です

が、その部分についてはこれからという理解でよろしいんでしょうか。 

山下 [A]：ご質問ありがとうございます。ファーストラインについて、今、ご指摘ありましたよう

に、Kura の方が発表しておりますけども、25 年に開始していくということです。これ、あと当局

とのネゴシエーションになりますけども、できるだけ早く承認を得られるような形で進めていくこ

とになります。 

酒井 [Q]：フロントラインセッティングで 3 ビリオンという数字が出てますけれども。これは

Kura が言ってることなんで、御社としてはそれをベースにして今回の提携、経済的な条件を決め

たという、3 ビリオンってどこまでが正確かわかりませんけども、そういう認識でよろしいです

か。 

藤井 [A]：藤井でございます。そうですね、Kura の言ってるのと近い見積もりをしておりまし

て、米国だけでも、ファーストラインで推量させると、年間で 30 億ドル規模の市場の機会ですけ

ど、市場の機会があると考えてるということでございます。 

酒井 [Q]：わかりました。ありがとうございます。二つ目の質問です。今回、モノで申請する。こ

れ、25 年に承認申請予定とおっしゃいましたけれども、これは、Clinical Trials. gov とか見てる

と、治験のサイトがほとんど米国だけで、いわゆる御社が見る担当、カバーする米国外ではほとん

ど治験が行われてないようにちょっと拝見してしまうんですけれども。 

この辺は、どういう形で今後、御社としては米国外へ開発を進めるのか。ブリッジングという手が

あるのかどうかわかりませんけれども、この手の疾患ですから。その辺の開発戦略についてちょっ

と教えていただけますか。 

山下 [A]：山下でございます。今回の 2025 年承認とは、これもあくまで FDA からブレークスルー

セラピーのデジグネーションをいただいてる中で、アメリカのタイムラインを示しているというこ

とです。アメリカ以外のところは今まさに鋭意検討中で、またその辺、ご紹介できるようになった

らお示ししたいと思います。 

酒井 [Q]：そうすると、フロントラインが出るまでは、何て言うんですかね、売上っていうんです

か、収益貢献はかなり限定的になると。確かに、ここでお示しされてる対象疾患の人数はわかるん

ですけれども。浸透ということを考えると、今あれですか、クリースビータのパテント切れの

2030 年以降とおっしゃいましたけども、その年ぐらいまではかかりそうだなという、そういうイ

メージを持っておけばよろしいですかね。 
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川口 [A]：川口です。収益貢献というか、利益的に非常にインパクトを持ってくるのは、2030 年

の前後ぐらいを我々としては考えておると、そんなイメージです。 

酒井 [Q]：利益貢献っていうのは、先ほどの償却の話も出ましたけども、それをカバーした上でプ

ラスに、水面上に浮上するということですね。 

川口 [A]：そうですね。あと 2029 年からは、開発費も折半始まりますので、そういうのも含めて

トータルで見て、利益的に大きなインパクトで貢献してくると、そういうタイミングのイメージが

2030 年というお話をしてるということです。 

酒井 [Q]：その頃にはファーストラインも出てるだろうという前提ですね、そうすると、当然です

けど。 

川口 [A]：それは期待感として、その頃に出て。 

酒井 [M]：いや、出てないと採算取れないんじゃないかっていう心配がちょっとありましてです

ね。わかりました。ありがとうございます。 

若尾 [Q]：すみません、2 回目になって申しわけございません。開発のタイムラインを改めてちょ

っと整理していただきたいんです。 

今回の御社の資料にはないんですけれども、一応 Kura の資料にありまして、その KOMET-001、

モノセラピーに関しては、トップラインが来年の頭に出てきますと。これで申請していくんだと理

解したんですけど。 

あとはそのコンビネーション等々あるんですが。そのファーストラインが、今、2025 年以降とか

何とかっていうお話があったんですけど、もうちょっとその開発タイムラインを、モノセラピーと

かコンビネーションとか、アーリーなラインとか、整理していただけないですか。ちょっといまい

ち正しく理解できていないので、お願いします。 

山下 [A]：今回、セカンドラインと言ってるものが、先ほどから申し上げている、トップラインデ

ータが出てきて、来年申請承認を目指すといったところになっております。これは NPM1 変異の

モノセラピーです。 

我々がもう一つ重要だと言ってるものは、いわゆるコンビネーションセラピーのファーストライン

で、これについては今、フェーズ 1 をやっているところですけれども、そこが 007 という試験で

データが出てくるところです。 
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それをもって、先ほどにありました、ファーストラインの承認を取りに行く試験を、2025 年から

スタートすると。Kura の方は mid-2025 っていうことで、ここでは NPM1 変異だけではなくっ

て、KMT2A のリアレンジメントという変異の患者さんも入れて、ファーストラインの試験をやっ

ていくといったところです。 

若尾 [Q]：わかりました。じゃあそうすると、その KOMET-007 のデータが来年のどっかのタイミ

ングで出てくるということですよね。mid-2025 から、ファーストラインの試験やるとするなら

ば、来年の前半とかに出てくるんですか。 

山下 [A]：そうですね、ちょっとそこは Kura の方でコメントされてるんではないかなと思います

が。 

若尾 [Q]：じゃあ具体的なタイミングは、今時点では言えないってことですかね。 

山下 [A]：はい、一応 Present preliminary data from Phase 1b、KOMET-007、2025 という風に

開示しております。 

若尾 [Q]：わかりました。ありがとうございます。ちょっとまたさっきの自分の質問と同じような

質問するんですが、一通り今のご説明伺いますと、結局ファーストラインが重要で、2030 年以降

ですぐに業績寄与しますってことと理解したんですけど。 

そうしますと、結局御社なんか今後数年間の業績が、新薬も出てこなくなってしまって、踊り場に

なるような状況だと我々も見ていて、御社もそう認識されていたと思います。そして、短期的に業

績貢献するようなものを、何か買収するとかも視野に入れてるようなことをおっしゃってました。

それを今も考えてるってことっていいんですよね。 

藤井 [A]：先ほどもお答えしましたけども、我々、Story for Vision 2030 をご案内しまして、我々

のフォーカスする領域を明らかにいたしましたので。まだまだ経営課題として、後期ラインのパイ

プラインの充実というのは、引き続き課題として残ってると思いますので、積極的に、こちらの方

から機会探索をやって、フィットする機会があればぜひ進めていきたいなと強く考えております。 

若尾 [Q]：わかりました。じゃあ短期業績に寄与するものの重要度というのは、依然高くて、ただ

その案件が、フィットするものがないだけであると理解しておけばいいですよね。なので、重要度

は高い。強化自体は重要度が高いと認識していていいんですよね。 

藤井 [A]：はい、もちろんそうです。 

若尾 [M]：わかりました。ありがとうございます。以上です。 
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中村 [M]：ありがとうございました。 

それではこちらをもちまして、Ziftomenib の開発・販売に向けた Kura Oncology 社との戦略的提

携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 

 


