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イベント概要 

 

[企業名]  ＪＣＲファーマ株式会社  

 

[企業 ID]  4552 

 

[イベント言語] JPN 

 

[イベント種類] 決算説明会  

 

[イベント名]  2023 年 3 月期第 2 四半期決算説明会（プレゼンテーション・質疑応答）  

 

[決算期]  2022 年度 第 2 四半期  

 

[日程]   2022 年 10 月 26 日  

 

[ページ数]  38 

  

[時間]   16:00 – 17:01 

（合計：61 分、登壇：36 分、質疑応答：25 分） 

 

[開催場所]  インターネット配信 

 

[会場面積]   

 

[出席人数]   

 

[登壇者]  6 名 

代表取締役会長兼社長   芦田 信 （以下、芦田信） 

専務取締役 営業・管理担当 営業本部長 芦田 透 （以下、芦田透） 
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常務取締役 臨床開発・グローバル戦略・事業開発担当 

マティアス・シュミット（以下、シュミット） 

   常務取締役 研究・経営戦略担当 研究本部長 

         薗田 啓之（以下、薗田） 

   上席執行役員 管理本部長 兼 総務部長 本多 裕 （以下、本多） 

   管理本部 経理部長    太田 義博（以下、太田） 

 

[アナリスト名]* シティグループ証券    山口 秀丸 

大和証券     橋口 和明 

三菱 UFJ モルガン・スタンレー証券 熊谷 直美 

モルガン・スタンレーMUFG 証券  村岡 真一郎 

SBI 証券     川村 龍太 

 

*質疑応答の中で発言をしたアナリストの中で、SCRIPTS Asia が特定出来たものに限る 
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登壇 

 

司会：ただいまより、ＪＣＲファーマ株式会社 2023 年 3 月期第２四半期決算説明会を開催いたし

ます。 

説明会を始めます前に、ご視聴の皆様にお断り申し上げます。これから行う説明におきまして、現

時点の予想に基づく将来の見通しを述べる場合がございますが、それらはすべてリスク並びに不確

実性を伴っています。投資家の皆様には、実際の結果が見通しと大きく異なる場合があることをあ

らかじめご了承ください。 

また、本日の説明及び本日使用する資料は、株主、投資家や報道関係者の皆様へ当社の事業に関す

る情報の提供を目的としたものです。開発品及び医薬品に関する情報は、宣伝広告、医学的アドバ

イス等を目的とするものではございません。 

なお、本説明会の様子を弊社ホームページに掲載する目的で録画を行っております。あらかじめご

了承ください。また本日のミーティング開催にあたり、マスクを着用したまま発言させていただく

こともございますが、ご了承ください。 

それでは、はじめに本日の登壇者をご紹介いたします。 

画面向かって右手より、代表取締役会長兼社長、芦田信。 

専務取締役、営業・管理担当、営業本部長、芦田透。 

常務取締役、臨床開発・グローバル戦略・事業開発担当、マティアス・シュミット。 

常務取締役、研究・経営戦略担当、研究本部長、薗田啓之。 

上席執行役員、管理本部長兼総務部長、本多裕。 

最後に、管理本部経理部長、太田義博でございます。 

それでは、本日使用する資料についてご説明いたします。本日使用する資料は、弊社ホームページ

に本日 15 時 30 分に掲載いたしました。手元資料が必要な方は、恐れ入りますが、そちらをご参

照ください。本日はプレゼンテーション及び質疑応答を含めた 1 時間を予定しております。それで

は、はじめに会長の芦田からご挨拶をさせていただきます。芦田会長、お願いいたします。 
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芦田信：芦田でございます。平素より当社への格別のご理解とご支援を賜り、ありがとうございま

す。第 2 四半期の決算は、前年同期と比較すると、アストラゼネカのワクチン原液製造が終了して

いるため、減収減益となりました。 

また、契約金収入については、元々下期に偏重を予定しているため、上期の決算は概ね会社の予想

通りで進捗しています。 

まずライセンス契約についてお話をいたします。ライセンス契約の状況について、この図を見てい

ただきたいんですが、ライソゾーム病についてお話いたします。 

ライソゾーム病については、今これだけのものを開発を始めております。ここに出ている赤い字で

示している、これ五つですかね、これがウルトラレアと言われる非常に希少疾病の中でも患者さん

の少ないもの、それと他のものは割に患者さんの多いものと分けてわれわれは考えております。 

しかし、超ウルトラレアの疾患でも、いかにして患者さんにものを届けるかが非常にわれわれの会

社の目的になっておりますので、このウルトラレアのものをどのように臨床開発して、患者さんに

届けるかというスキームを今いろいろ考えており、下期には発表できると思っております。 

他のものも、ある程度患者さんの多いものについては、今、ムコ多糖症のハンター症候群ついて

は、昨年以来、武田薬品工業と共同で開発している、JR-171 という番号のついているハーラー症

候群。これも臨床のフェーズ 1/2 については既に投与が終わっているわけですけれども、こういう

ものを順番にいろいろな会社と契約をしていくと、これ大変な作業になって、いちいちいろんな会

社と交渉をして、またデータを提供しないといけないということがあり、まあそれもやっておりま

すが、しかし、こういうものをまとめて一緒に臨床開発していただくことができる会社とも話を始

めております。われわれとしては、できるだけウルトラレアなものと、それからある程度患者さん

の多いものと、こういうものをまとめてやっていただける二つのスキームを考えて、今交渉をして

おります。 

それと、われわれ、ロングアクティングの成長ホルモンを開発しておるわけですけれども、来年度

にはフェーズ 3 に入ります。これについてもライセンスを欲しいという会社がありますので、これ

も話し合いをしております。 

それにまた、J-Brain Cargo を使って、抗体や低分子のものを頭に入れたいということについて興

味を持っている会社とも話を進めております。 

また研究部門においては、当然 J-Brain Cargo というものが非常に大きなものなんですけれども、

やはり筋肉にターゲットをしたものについても着々と研究が進んでおります。 
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われわれの臨床開発、それに研究、基礎研究について、今後とも JCR を注目して見ていっていた

だきたいなと思っております。今後ともよろしくお願いいたします。 

司会：続きまして、決算概要及び事業内容について、それぞれの担当者からご説明いたします。そ

の後、皆様よりご質問をお受けいたしますので、よろしくお願いいたします。それでは、これより

決算概要についてご説明いたします。よろしくお願いいたします。 

 

太田：はい、決算概要につきまして、経理部の太田よりご報告させていただきます。よろしくお願

いいたします。 

まず最初のページをご覧ください。こちらタイトルに記載させていただいております通り、前年同

期比では減収減益となっておりますが、こちらは期初予想通りの推移をしている状況でございま

す。 

売上高につきましては 155 億 8,100 万円、営業利益が 7 億 4,400 万円、経常利益につきましては

15 億 6,900 万円、純利益につきましては 9 億 6,200 万円となっておりまして、いずれも前年同期

比では減収減益となっております。 

主力製品につきましては、グロウジェクトは薬価改定などの影響を受けておりまして、減収となっ

ておりますけれども、イズカーゴの売上が大きく寄与しており、主力製品の売上高合計につきまし

ては、前年同期と同水準を保持しております。 
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一方、アストラゼネカのコロナウイルスワクチンですね、AZD1222 原液の国内受託製造が終了し

ております。また、上期における契約金収入は前年同期と比べまして減少しているといったことに

よりまして、売上高、及び各段階利益につきましては、前年同期比で減少しているといった状況で

ございます。 

一方、研究開発費につきましては、積極的に活動を行っている状況でございまして、費用は増えて

いるといった状況でございます。 

 

次のページをご覧ください。真ん中の緑の部分ですね、こちらが当期の実績を示しております。 

こちらにつきましては、右側の滝グラフに営業利益の変動要因を記載しております。先ほど申し上

げましたワクチンの売上、及び契約金収入の減少により、売上高が減少した影響が 128 億 200 万

円。また、研究開発費が 6 億 9,600 万円増加しております。こちらが営業利益の減少要因となって

おります。 

一方で、販管費につきましては、2022 年 3 月期に特有なものが解消されておりますので、逆に 9

億 5,400 万円の利益の増加要因となっております。 

また表の右側に通期の予想を記載させていただいております。先ほども申し上げましたけれども、

弊社の予想通りで上期は進捗しております。下期に関しましても特段当初の予想と大きな変動要因

はございませんので、予想数値につきましては、期初に発表させていただいた数字を据え置きとさ

せていただきます。 
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売上高合計につきましては 450 億円、営業利益につきましては 145 億円、純利益につきましては

103 億円を予想しております。 

 

続きまして、売上高の内訳につきましてご説明申し上げます。 

売上高合計は、前年同期比 128 億 200 万円減の 155 億 8,100 万円となっております。 

こちらの増減要因につきましては、表の右側に記載させていただいております。まず増加要因とい

たしまして、イズカーゴが市場に浸透してきている状況でございまして、前年同期比で 11 億

3,200 万円の増収となっております。 

一方で、減少要因といたしましては、コロナウイルスワクチン原液が 61 億 1,400 万円。また、契

約金収入の減少が 65 億 4,700 万円といったところが減少の大きな要因となっております。 

また、通期の売上予想につきましては、表の一番右に予想値を記載させていただいております。上

期につきましては、各製品、ほぼ当初の想定通り推移しております。従いまして、下期の予想につ

きましても、いずれも期初予想を据え置きとさせていただいておりまして、トータルで 450 億円

の売上高を見込んでおります。 
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続きまして、各製品別の売上高の推移につきましては、こちらのグラフで記載させていただいてお

ります。 

白いところが年間の予想になっておりますが、グロウジェクト、テムセル、アガルシダーゼ、いず

れも前年同期比で増収を予想しております。 
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また、イズカーゴの四半期別売上高の累積についてはこちらのグラフで示しております。 

こちらにつきましても順調に売上高を伸長させている状況でございます。 

 

こちらにつきましては、売上高トータルのグラフとなっております。 

2023 年 3 月期予想につきましては一番右ですね、契約金が 154 億円、その他が 276 億 7,000 万円

を予想しているといったものでございます。 
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続きまして、財政状態につきましてご説明申し上げます。 

資産合計につきましては 893 億 8,700 万円と、前期末比 77 億 4,600 万円の減となっております。

減少要因といたしましては、流動資産が 78 億 7,000 万円減少しているといったところが大きな要

因となっております。 

こちらの流動資産の増減要因といたしましては、売掛金が期末にあったものが解消されたところで

ございまして、69 億 9,600 万円減ったところでございます。 

一方で、負債につきましては 385 億 900 万円と、減少しているといった状況でございます。 
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続きまして、キャッシュフローの状況につきましてご説明申し上げます。 

営業活動によるキャッシュフローが 10 億 2,700 万円支出となっております。こちらの主な要因と

いたしましては、法人税支払が 55 億 1,600 万円あったところが大きな支出となっております。 

投資活動によるキャッシュフローにつきましては、設備投資によりまして 17 億 7,900 万円の支

出、また財務活動によるキャッシュフローにつきましては、配当金の支払がございましたので、14

億 7,900 万円の支出となっております。 

これら合計によりまして、現金及び現金同等物につきましては、期初比で 26 億 2,500 万円の減少

となっております。 

また下段、欄外に減価償却費につきまして記載させていただいておりますが、通期予想 18 億

7,000 万円の減価償却費を予想しております。 

以上で決算の概要につきましてご説明申し上げました。ありがとうございました。 

司会：続きまして、事業内容についてご説明いたします。よろしくお願いいたします。 

芦田透：それでは 2023 年 3 月期の第 2 四半期の決算説明におきまして、事業報告を始めさせてい

ただきたいと思います。営業管理担当の芦田透と申します。よろしくお願いいたします。 

私からは、まず主要製品の国内の販売状況、並びにサステナビリティ活動についてご報告を申し上

げます。 
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こちらが 2022 年 5 月から本日までの弊社のトピックスの一覧となっております。 

既にプレスリリースを行っておりますので、この場での詳細の説明は割愛させていただきたいと思

います。よろしくご確認のほどお願いします。 
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それでは、これより主力製品の国内の販売を取り巻く状況につきまして、アップデートをさせてい

ただきます。 

まず、成長ホルモン領域のグロウジェクトです。第 2 クォーターの売上高は昨年比で減少となりま

したが、販売数量は堅調に推移をしております。 

こちら減収要因ですが、主に約 8%となる薬価改定の影響であると認識しております。今後も薬価

改定の影響や少子化による市場縮小の可能性も考えられる中で、当社は今年 7 月にグロウジェクト

の適応拡大申請を行いました。 

また 8 月には、成長ホルモン治療における国内唯一の電動型注入器でありますグロウジェクターL

の服薬管理アプリであります、めろん日記のリニューアル公開をいたしました。引き続き、包括的

なデバイス戦略に基づく施策を実施し、患者さんを増やしていきたいと思っております。 

次に J-Brain Cargo を活用しました初の医薬品、イズカーゴです。今期第 2 クォーターまでに新た

に 10 名の患者さんがイズカーゴでの治療を開始いたしました。 

これまでの治療開始症例につきましては、比較的 6 歳以下の低年齢の患者さんが多く、イズカーゴ

に期待する効果・効能がしっかりと専門医に伝わった結果と考えております。引き続き、軽症型の

患者さんへの投与方針を専門医の先生方と検討するなど、イズカーゴの選択に繋がります着実な情

報収集活動を行っていきたいと思っております。 

そうしまして、より多くの日本のムコ多糖症Ⅱ型患者様にイズカーゴを 1 日も早く届ける活動を続

けてまいりたいと考えております。 

最後に、再生医療等製品テムセルとなります。2016 年 2 月の発売以来、順調に使用症例は伸びて

おります。テムセルの製品価値評価は、KOL の先生方にもう定着していると感じております。 

そのような中、当初のピーク予想を上回る伸びを続けているテムセルでありますが、この半期の投

与症例の多くが小児でありました。本製品は患者さんの体重に準じて投与量が決まるため、相対的

に 1 症例あたりのバッグ数、使用バッグ数が減少しております。 

また新型コロナウイルス感染症拡大の影響によりまして、骨髄バンクの新規ドナー登録の減少が報

告されております。製品への影響につきましては、現在継続的に社内で調査中でございます。 
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次に、当社のサステナビリティへの取り組みについてご紹介をいたします。 

当社はこの 7 月にサステナビリティ推進に関わる三つの委員会を設置いたしました。これらの委員

会が中心となり、JCR だからこそできるサステナビリティを具現化し、その取り組みを推進してま

いりたいと考えております。現在私が担当を務めますサステナビリティ委員会が中心となり、当社

のマテリアリティを特定中でございます。 

上半期においても Rare Disease、ESG を基調とする事業活動を通じた取り組みを実施しておりま

す。今後さらにその取り組みを加速してまいりたいと考えております。 

私からの報告は以上となります。 
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シュミット＊：こんにちは、シュミットと申します。よろしくお願いいたします。 

こちらのスライドを見ていただきたいと思います。JCR の開発ポートフォリオが示されています。

臨床試験中のものもありますし、近々試験に入るものも含まれております。 

さて、特に注目したいのは、SHOX 異常症における低身長の治療ための JR-401X の製造販売承認

申請、また、持続型成長ホルモンである JR-142 は既に患者さんの組み入れが終わっております。 

また、次なるプロジェクトとして、J-Brain Cargo テクノロジーを使った MPS IIIA 型の治療薬であ

る JR-441 の臨床試験入りが予定されています 
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私たちはこの J-Brain Cargo 技術の分子が患者さん、医師にとってどのような臨床的な違いをもた

らしたのかということをよく聞かれます。 

三つポイントがあると思います。まず最初に、血液の受容体への高い親和性があるということであ

ります。低用量で効率の良い治療効果が得られます。そして酵素というのは免疫原性があります。

投与時反応を引き起こすため、低用量であれば、投与時間も短くできるわけです。投与時反応が少

なくなると私たちは考えております。 

また三つ目に、JCR はこの BBB の技術におきまして、最も優れた安全性のプロファイルを持って

いるということであります。複数の臨床試験を成功させ、また私たちはイズカーゴの販売経験が 1

年以上あることから、大変有効なプロファイル、安全性のプロファイルを示したということであり

ます。 
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さて、JR-141（pabinafusp alfa）のムコ多糖症Ⅱ型治療薬としてのグローバルのピボタル試験は

計画通りに進んでいます。患者さんの組み入れをさらに確実、そして加速するためには、南アメリ

カ、ヨーロッパ、そしてアメリカにおいて国、施設の数を増やしたいと考えています。 

Cohort A は 60 例、そして Cohort B が 20 例という目標症例数を持っています。特に武田薬品工業

様とパートナーシップを組み、そしてグローバルスタディで引き続き支援をしてくれていることを

嬉しく思っています。 
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さて、この試験の目的ですけれども、プラットフォームテクノロジーを実証することです。MPS II

型における中枢神経症状に対し標準治療より有効であると示すこと、様々な身体的症状などにおい

て、標準治療との同等性を示しているのが JR-141 であります。 

 

さて、2 番目のアセット JR-171、J-Brain Cargo テクノロジーをベースにしたものですが、これは

フェーズ 1/2 の試験が今現在続行中です。 
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この試験は組み入れが既に終わっています。そして良好な安全プロファイル、そしてまた有効性に

ついても素晴らしい兆候が見られているということで、すべての患者さんがこの Part2 におきまし

ては、二つの用量で調整がされております。 

 

またバイオマーカーとして、ヘパラン硫酸の減少が脳脊髄液で見られているということであります

が、このバイオマーカーを使うことによりまして、CSF における基質の減少がわかります。より

早い反応がこれまで見られておりますので、これも良好な結果と言えましょう。 
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さて、臨床治験の能力をグローバルに拡大するためには、私たちはアメリカ、そしてブラジル、さ

らにはヨーロッパにおきまして、新しい子会社を設立することによってその能力を伸ばしておりま

す。 

このヨーロッパの新しい子会社ですけれども、オランダのライデンに位置をし、欧州医薬品庁に大

変近いところにあります。バイオテックパークの五つのうちの一つに挙げられています。ですの

で、必要な知識を私たちはこの治験を開催する地域において得ていきたいと思っています。 
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神戸サイエンスパーク工場が、一部政府助成金を受け、建設されたことを受け、JCR はバイオ製造

能力を大きく増強しました。加えて、柔軟性を持って、MYCENAX 社の製造能力を利用すること

もできます。 

MYCENAX 社は、弊社の品目を熟知しており、技術移管プロセスが円滑に進むことが期待できま

す。ここで多くの、複数のプログラムを並行的に臨床試験に進めていくことができると考えており

ます。 
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重要なこととして、神戸サイエンスパークセンターの隣に重点製剤能力を拡大することです。 

本工場も一部政府助成金を受け、日本においてグローバルパンデミックの際にワクチン製造のイン

フラが使えるよう、整備を確実にしてまいります。 
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ここでは、ライソゾーム病ポートフォリオにおける短期的な価値の転換点を詳細にまとめておりま

す。 

大変嬉しく思っていることに、MPS IIIA 型対象の JR-441 を来年度半ばに臨床試験に入る可能性が

あることが挙げられます。 

また、続いて際立った差別化が期待される MPS IIIB 型治療薬である JR-446、その後、JR-479、

GM2 ガングリオシドーシス治療薬が続きます。 

 

会長が既に指摘されましたように、JCR では全体で 18 のプログラムが様々なステージにありま

す。 

確立された標準治療のない、また既存治療のある適応領域両方がありますが、どちらもアンメッ

ト・メディカル・ニーズである中枢神経系症状に対応していない領域となります。J-Brain Cargo

技術のみがそれを可能にします。 
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ここからは JCR の成長ホルモン事業に目を向けます。 

成長ホルモン、持続型製剤 JR-142 の第 2 相試験の患者組み入れを完了しました。成長ホルモン事

業のタイムラインを考慮しますと、JR-142 の第 3 相試験は 2023 年度に開始の見込みです。 

また、JR-401X の MAA 申請結果が来年夏に出ることを見込んでおります。 
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ここから薗田さんに発表をお願いいたします。 

 

薗田：ここからは薗田が説明したいと思います。よろしくお願いします。 

今、説明ありましたけれども、われわれ、ライソゾーム病のところで 18 のパイプラインを今進め

ています。ファブリ―病以外は、J-Brain Cargo という技術を使っていて、われわれ、ユニークな

薬剤だと思っています。 

ただわれわれのサイズで、この 18 品目すべてをグローバルで開発していくのはとても荷が重いで

すので、われわれとしては、自分たちでできるものは自社開発をする、それ以外はパートナーシッ

プを組む、これが最適解だと考えています。 

実際そのようにいろんな会社さんと組もうということで、いろいろお話を進めていますし、既に武

田さんとは JR-141 で協業しているということです。 

またライソゾーム病以外においても、われわれのプラットフォーム技術であります J-Brain Cargo

は使えます。そこでいかにわれわれの技術を使っていただくか、拡大していくのか、ここがとても

重要なポイントで、われわれ自身がものを作ることはできますけれども、それを臨床にもっていっ

て、実際に人での PoC を取りに行く、ここは非常にタフな領域になってくるかと思います。 
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ですので、ここにおいても実際に薬剤を持っていて、だけれども、頭に持っていく術がない、そう

いったパートナーさんと一緒に組むことで、われわれの技術が最適化できるだろうと考えておりま

す。 

その一つの良い例が、こちらも武田さんとですけれども、既にジーンセラピーの領域で一緒に、頭

に効くようなものを、これを一緒に今コラボレーションしている、こういったケースを他にも作っ

ていきたいと考えております。 

 

それらを可能にするために、パテントですね、特許ですとか、ノウハウですとか、そういったもの

がとても重要になってくると考えています。 

J-Brain Cargo というのは、言葉では一言なんですけれども、非常にたくさんのバインダー、バイ

ンダーというのは抗体になりますけれども、そういったものから構成をされています。そして、こ

の抗体を、一番最初に取ったものをずっと使っているわけではなくて、どんどん新しいものを取っ

てきています。 

それはなぜかというと、一つの抗体がすべての、薬剤すべてのモダリティに使えるわけではなく

て、それぞれに対してベストなものがあります。そのベストなものを探すという、ここがまさしく

ノウハウになりますし、われわれの経験ですとか、これまで培ってきたものがベースになります。

それがわれわれのアドバンテージだと思っています。 
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ここに図示しておりますように、それが第 1 世代、第 2 世代、第 3 世代というように、いろいろ

なタイプのものがもう既に確立をされていて、これは 3 月の R＆D 説明会の時にも少し紹介しまし

たけれども、どんなモダリティであれば、どういったものがいいのか。あとはモダリティもそうで

すし、それぞれの薬剤、個々において、J-Brain Cargo とフュージョンしたり、コミュニケーショ

ンをした時に、最終のアプローチとして最適なものに持って行く、チューンアップしていくと、こ

こはとても重要なポイントになります。 

そのベースにあるのは、J-Brain Cargo そのものがタンパクですので、このタンパクをいかにいじ

れるのか、オプティマイズできるのか、そこがとても重要で、われわれはそのベースとなる技術が

もう既にあると考えています。 

 

ここから少し話が変わりまして、今月の 3 日に発表しました合弁会社に関して少しお話をしたいと

思います。 

これはシスメックス株式会社さんと JCR で作りました合弁会社、AlliedCel 株式会社になります。

シスメックスさんも JCR も研究開発を主に神戸市でしておりまして、実は非常に近くに研究所が

あります。 

その過程では、いろいろとこれまでもお話をさせていただきまして、シスメックスさんの強みと

JCR の持っている強みと、それを合わせることで、さらなるアンメットなところに薬を作れるんじ

ゃないかということで、合意に至りまして、今回のような合弁会社の発足に至りました。 
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この会社が主に開発をするのは再生医療等製品、そこをベースにやっていこうと思っております

し、今なかなか普通の薬剤では治らない疾患、これはまさしく再生医療等製品に期待されていると

ころだと思いますけれども、そういったところに両社の強みを活かして、一つでも早く上市できる

研究開発をしていきたいと思っております。以上になります。 

司会：ご清聴ありがとうございました。 
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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ます。 

なお、ご質問は 1 問 1 答形式にて、お 1 人様 1 回につき 2 問までとさせていただきますが、何回

挙手をいただいても結構ですので、よろしくお願いいたします。 

それでははじめのご質問です。シティグループ証券、山口様、お願いいたします。 

山口 [Q]：シティの山口です。ありがとうございます。一つ目の質問、冒頭の会長のお話の中でご

ざいました、提携のスキームについてお伺いします。 

ウルトラレアは一つ、その他を一つ、場合によっては別々、場合によっては一緒と聞こえたんです

けれども、今後の予定は、そのようにウルトラレアとその他を塊として提携をしていくと捉えたん

ですけれども、それでよろしいのでしょうか。 

芦田信 [A]：芦田です。今、お話があったように、ウルトラレアというのは、本当にまったく違う

スキームでやらないとなかなかうまくいかない。それと、その他のものも、一つずつ、11 ぐらい

今でも（開発候補品が）あるわけですよね。これを契約の交渉していくのは、なかなか時間もかか

り、難しいので、できればその他のものを一緒にしてまとめてやっていただけるところがあれば一

番いいなと思って、そのような交渉も始めております。 

ウルトラレアについては、先ほど MYCENAX に投資したということをシュミットが話しました

が、これについても、やはりそういう MYCENAX なんかを使って、ものをわれわれが作っていく

ということで機能していくんじゃないかなと思っております。 

山口 [Q]：ありがとうございます。簡単に追加でお願いしたいんですけれども、このウルトラレア

のところは、監督官庁、特にアメリカの FDA や EMA との協力も大事かと思いますが、その開発

を加速化できるようなスキームは、御社いろいろ使われていると思いますけれども、それを使うこ

とによって早期の開発は可能とお考えでしょうか。 

シュミット＊ [A]：シュミットです。ご質問ありがとうございました。今の質問、ウルトラレアな

ディジーズの承認に関して現地当局との協力が必要なのかどうかという理解でよろしいでしょう

か。 



 
 

 

サポート 

日本   050-5212-7790    米国   1-800-674-8375  

フリーダイアル 0120-966-744 メールアドレス support@scriptsasia.com 

30 
 

確かにそのようなことになります。やはり当局との協力が必須です。おそらく最初のサイエンティ

フィックなアドバイスをもって、啓蒙が必要だと思います。 

例えばバイオマーカー、エンドポイントに対して、どういったものが承認に対して必要なのかが重

要でしょう。その啓蒙が必要です。またその他の協力として、当局者との協力にあって、やはり治

験デザインの構築についても協力が必要だと思います。一つ過去の例なんですけれども、MPS VII

型での協力があったと思います。 

ご質問の答えになりましたか。 

山口 [Q]：はい、ありがとうございます。次に、イズカーゴの国内の進捗、10 名の患者さんが新

たに入られたと、確か年間 20 名というご予想があったかと思いますので、オントラックで入って

おられると思いますが、患者単価の問題もあり、Q1 と Q2 を比べると、売上は横ばいというか、

ちょっと減っている状況ですが、これ通期につきましては、このペースでも十分到達可能かどう

か、この辺について最後、コメントお願いします。 

芦田透 [A]：私からご回答させていただきます。今ご指摘いただいた通りで、通期につきまして

は、われわれの想定で、今上期も患者さんへの投与につきましては進捗しておりますので、通期に

ついても 20 例、当然そのペースで患者さんへの浸透が図れるものと考えております。 

山口 [M]：ありがとうございました。 

司会 [M]：山口様、ありがとうございました。それでは、続いてのご質問です。大和証券、橋口

様、よろしくお願いいたします。 

橋口 [Q]：橋口です。よろしくお願いいたします。イズカーゴについて二つあります。一つ目が、

四半期別の売上のトレンドについてです。お示しいただいているのは御社からの出荷だと思います

ので、実消化のトレンドがどうなっているのかをご紹介いただけませんでしょうか。 

20 名新たに始めた患者さんがいらっしゃるということですが、治療をやめる患者さんの数はどの

ような状況かということですとか、実消化の状況としては右肩上がりになっているのかというとこ

ろをご紹介いただければと思います。 

芦田透 [A]：私からご回答させていただきます。実消化に 20 名、この第 2Q につきましては 10 名

で、年間今期で 20 名の予定をしておるということであります。 
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実消化につきましては、正確なデータ、申し訳ありません、今手元にございませんが、各月われわ

れ現場で把握している部分につきましては、ほぼ消化につきましても、進捗順調に進んでいると認

識しております。 

それでご回答になってますでしょうか。 

橋口 [Q]：ありがとうございます。いったん治療を始めた方で、治療をやめてしまった患者さんの

数はいかがですか。 

芦田透 [A]：数につきましては、今こちらでご回答は差し控えさせていただきますが、通常の医薬

品のドロップアウトの範囲内となります。 

橋口 [Q]：はい、ありがとうございます。2 点目が、今後のイズカーゴの方針の中で、軽症患者さ

ん、軽症方への投与方針について検討していくお話があったかと思います。 

この軽症患者さんで特に重要なのは、私の理解では、投与に要する時間の長さだと思います。週 1

回の点滴で、エラプレースもイズカーゴも状態に応じて投与速度を調節することになっていると思

います。 

今のところ、ある程度治療に慣れてきたお医者さんや患者さんにおいて、イズカーゴはどれぐらい

の時間をかけて投与されているんでしょうか。投与量はエラプレースの 4 倍ですので、単純計算、

イズカーゴも 4 倍長い時間がかかっているのか。 

エラプレースが 1 回当たり何時間ぐらいかけて投与していて、それに対してイズカーゴは、1 回何

時間ぐらいかけて投与されているのかという、その実臨床における実際の状況を把握されてました

らご紹介いただけませんでしょうか。 

芦田透 [A]：はい、他社製品についてはちょっとコメントできませんが、イズカーゴについては、

約 3 時間ほどの投与時間になります。 

橋口 [Q]：その長さが、軽症患者さんへの浸透において、どのようなインパクトが出るとお考えで

すか。 

芦田透 [A]：実際、現在までの実臨床の場では、そのような形、そのような部分についてのご指摘

があるのはございますが、粘り強く主治医の KOL の先生方と臨床現場において、われわれのプロ

モーション活動を行っております。 

橋口 [M]：はい、ありがとうございました。以上です。 
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司会 [M]：橋口様、ありがとうございました。それでは、続いてのご質問です。三菱 UFJ モルガ

ン・スタンレー証券、熊谷様、よろしくお願いいたします。 

熊谷 [Q]：三菱 UFJ モルガン・スタンレーの熊谷です。ありがとうございます。一つ目が、JR-

141 のグローバルフェーズ 3 なんですけれども、組み入れ状況ですね、Denali の試験との競合も

踏まえて、少しアップデートいただけますでしょうか。 

シュミット＊ [A]：シュミットです。質問ありがとうございました。唯一パブリックの情報といた

しましては、Denali Therapeutics のステートメント、これは MPS バルセロナのファミリーコン

フェレンスで示されました。これは 10 月です。 

そちらのコンフェレンスでアナウンスされましたのは、最初の患者さんへのファーストドーズ、グ

ローバルのフェーズ 3、DNL310、これは 9 月の中旬にアメリカで実施されたということです。 

ですので、それを実際に JR-141 のグローバルスタディの進捗と比べますと、私たちは、それより

もずっと先んじていると、いい良好な結果が出るということでした。 

熊谷 [Q]：二つ目です。契約関係、社長様より冒頭で詳しくコメントがあったんですけれども、通

期計画のご達成に向けて、やはりここの契約金収入の依存度がかなり高いので、154 億円の計画に

対してのこの達成確度というところで、少しカラーをいただけたらと思います。質問は以上です。 

芦田信 [A]：はい、契約は、ライセンス契約については、ずっと話を今続けているところです。 

まず、レアディジーズのウルトラレアのほうのアセットについては、近々契約できるんじゃないか

なと思っております。その他のライソゾーム病については、今、一つずつであれば割に早くできな

いことはないんですが、これをまとめてやってもらう契約を、話をしておりまして、これがうまく

まとまるほうが、われわれの将来にとって非常に楽ではないかなと思っております。 

それと JR-142 についても話を始めておりまして、これは来期にフェーズ 3 に入るので、割に早

く、今期中にまとまるのではないかなと考えております。 

熊谷 [M]：よくわかりました。ありがとうございました。 

司会 [M]：熊谷様、ありがとうございました。それでは、続きましてのご質問です。モルガン・ス

タンレーMUFG 証券、村岡様、お願いいたします。 

村岡 [Q]：村岡です。ありがとうございます。一つ目なんですが、今のウルトラレアの契約がまと

まるという話、近々、ちょっと近々という言葉の解釈みたいな話は過去も何回もやってきて、覚え
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てはいるのですが。近々というのは、第 4Q 待たずに、年内ぐらいにはウルトラレアのほうはまと

められそうだというニュアンスだと解釈してよろしいのでしょうか。 

芦田信 [A]：はい、年内にはまとまる、年内には確実にまとまると、とっておいていただいて結構

でございます。 

村岡 [Q]：その場合、154 億の半分以上行けそうですか。 

芦田信 [A]：内容については申し上げられませんが、年内には確実にまとまるということです。 

村岡 [Q]：わかりました。ありがとうございます。もう一つなんですが、イズカーゴの国内売上の

考え方がどうにもわからなくて。予定通りであると、予定通り 10 人が新規に入りました。年間 52

億の計画に対して 21 億ですと。残り 30 億を残り 6 カ月で作るには、15 億、15 億ペースで考えて

いいのか。 

何か頭の中で計算が合わないので、どう考えればいいのか、もう少しだけご解説いただけないでし

ょうか。 

芦田透 [A]：はい、ご質問ありがとうございます。すべて正確に今お話しすることはちょっと不可

能なんですけれども、基本的には、われわれいろいろな年齢層、既存で治療されている患者さん、

それから新たに診断された患者さん含めて、イズカーゴ 1 日でも早く使っていただこうとプロモー

ション活動しているわけです。 

その中で、まず今年度 20 名の新規でご使用いただく中で、それに応じて、その患者さんの年齢で

あったり、体重に応じて投与量が変わります。売上高という意味では、昨年来の、昨年発売して、

前期に投与いただいた患者さん、継続いただいている患者さんも当然いらっしゃって、ベースにご

ざいまして、新規の患者さんで、それぞれ年齢も、小児の患者さんが多いですけれども、一番上は

50 歳の患者さんもいらっしゃいますし、幅広い体重差、投与量の差がございます。 

そちらについて想定をして、これから 20 名の患者さんに今期使っていただくことで、その売上と

いう意味では、想定では達成すると考えております。お答えになってますでしょうか。 

村岡 [Q]：20 人達成できれば、すみませんね、ちょっと詰めるような質問で恐縮なんですけど、

52 億は達成ができると、その理解でよろしいでしょうか。 

芦田透 [A]：そうです、今期 20 名の新たなイズカーゴの処方患者さんを、今期 1 年間で 20 名を処

方いただければ、今言いました売上高の目標に到達できるという試算をしております。 
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村岡 [Q]：わかりました。思ったよりも年齢が低かった、思ったよりも体重が少なかった。なので

人数はいくけど、売上は少し未達になりそうですとは解釈しなくてよろしいという。 

芦田透 [A]：理論上はそういったことは、われわれのほうでコントロールできない部分では、あり

得るとは思いますけれども、そこはもう 1 人でも多くの、体重、年齢にかかわらず、イズカーゴの

処方患者さんを 1 人でも多く作っていくことを一つの目的にして活動をしている状況であります。 

村岡 [M]：わかりました。大変参考になりました。ありがとうございます。 

芦田透 [M]：ありがとうございます。 

司会 [M]：村岡様、ありがとうございました。それでは続きまして、SBI 証券、川村様、お願いい

たします。 

川村 [Q]：ご説明ありがとうございます。SBI 証券の川村です。まず JR-171 について教えてくだ

さい。結果の速報、前回よりも 3 例か 4 例多くなって、ご説明ありがとうございます。 

これのフルの言語障害とかも、言語がどれだけ発達したかどうかも副次評価項目で取っていると思

うんですよ。フルのデータは、大体いつ頃、われわれに見せていただけるかということと。 

もうこれ、御社の場合、J-Brain Cargo を使って、こういうライソゾーム病で、中の CSF 中のヘパ

ラン硫酸とか減った場合は、もうニアリーイコール臨床的な症状もある程度改善されると、われわ

れ思っていいんでしょうか。この辺りをご説明いただけないでしょうか。よろしくお願いいたしま

す。 

シュミット＊ [A]：患者さんですが、Part2 のクリニカルスタディに参加されておりまして、これ

はオープンラベルのスタディです。ですからデータベースをいつでも見ることができます。ですの

で、かなりの臨床的なデータが利用可能であると、そして neurocognitive なデータは来年の夏に

出ます。 

しかしながら、今現在のデータベースを見ますと、おそらく既に認識をすることができます。非常

に顕著にパターンが示されているんです。すなわち、フェーズ 3 のデザインに活用できるデータで

す。そして臨床的なエンドポイントが特定できるという意味です。 

そしてさらに強調したいのが、実際のビジョン、そして JR-171 のポテンシャルですけれども、

MPS I 型からの骨髄移植後の患者さんに対して、65%の MPS I 型の患者さんですが、この方たち

は cognitive に大変もがいてらっしゃるということです。ですので、BBB に直接届く JR-171 によ

りまして、非常に大きな改善が期待できるということです。 
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ということで、まったく違ったがこの MPS I 型の市場にもたらされるということになります。こ

れでお答えになりましたでしょうか。 

川村 [Q]：はい、ありがとうございます。あと最後に、多分薗田さんへのご質問になるかと思うん

ですけれども、直近、ライソゾーム病、これファブリーなんですけれども、遺伝子治療で、1 年間

のフォローアップで、そこそこ良いデータが出てきていると思います。 

基本的には遺伝子治療と共存していくと、従前から御社ご説明されていたと思うんですけれども、

現状、遺伝子治療とのすみ分けに関して、従前と違いがないかどうかを最後ご説明ください。よろ

しくお願いいたします。 

薗田 [A]：はい、薗田です。遺伝子治療、多分言われているのは、アグロバイオか、Sangamo

か、どちらかのデータじゃないかなと思いますけれども、期待をいいように裏切って、いい結果が

出ているなと、患者さんにとってはとてもポジティブな結果が出ているなと私も見ております。 

あの結果自体は、血中の酵素の濃度と言いますか、レベルがある一定以上に保たれていて、ただよ

く見ていただくと、やっぱり全員が全員そうではないというのは、あのデータを見ていただくとわ

かるかなと思います。 

ですので、あれがどれぐらい続くのかがおそらく今後とても重要なポイント、あとは安全性のとこ

ろですね、そこも一つ大きなポイントに今後なってくるんじゃないかと。 

なので、現時点でまだ結論付けるのは時期尚早かなと。もう少しデータを長期的に、そして人数も

増やして見ていく必要があるんじゃないかなと思います。 

あと先ほどシュミットさんにいただいた二つ目の質問、私が答えちゃいますけれども、CSF の HS

が減ったことで、クリニカルなアウトカムにもダイレクトに結び付きがあっていいんじゃないかと

いうご質問だったかと思いますけれども、われわれ、そう信じたいです。 

ですし、同じ J-Brain Cargo という技術を使っているので、そうなるだろうと思っています。ただ

そうは言っても、各々の疾患で、やはりそれなりに違いがあります。CSF に溜まっている基質の

量、種類、それは脳の中に溜まっているものもおそらく違うでしょう。われわれは、マウスのこと

はわかりますけれども、人の場合、やっぱり脳の中まではわからない。 

なので、これ本当に憶測にはなりますけれども、少なくとも、ムコ多糖症においては、かなりそう

いった確度は高いのではないかと、そういったことは言えるかと思います。 

川村 [M]：はい、ご説明ありがとうございます。以上です。 
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司会 [M]：川村様、ありがとうございました。大変恐れ入ります、まだ挙手いただいております

が、終了予定時刻が近づいておりますので、個別のミーティング等々でご質問をいただければと思

います。申し訳ございません。 

今後のお問い合わせにつきましては、広報 IR 室の北村までお願いいたします。なお、本日撮影い

たしました説明会の動画は、後日弊社ホームページにて配信予定でございます。 

以上をもちまして、JCR ファーマ株式会社 2023 年 3 月期第 2 四半期決算説明会を終了いたしま

す。皆様、本日はご視聴いただきまして、誠にありがとうございました。  

［了］ 

______________ 

脚注 

1. 音声が不明瞭な箇所に付いては[音声不明瞭]と記載 

2. 会話は[Q]は質問、[A]は回答、[M]はそのどちらでもない場合を示す 

3. 本トランスクリプトは企業の同時通訳音源を書き起こした内容を含む  

4. ＊は企業の同時通訳の書き起こしを示す 
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