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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] その他の発表 

 

[イベント名]  2025 年 12 月 24 日公表の Italfarmaco 社との契約に関する説明会 

 

[決算期]   

 

[日程]   2026 年 1 月 23 日 

 

[ページ数]  30 

  

[時間]   15:00 – 15:57 

（合計：57 分、登壇：15 分、質疑応答：42 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]  5 名 

代表取締役会長兼社長  芦田 信 （以下、芦田） 

取締役 専務執行役員 研究本部長 薗田 啓之（以下、薗田） 

上席執行役員 経営戦略本部長 伊藤 洋 （以下、伊藤） 
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エグゼクティブフェロー  マティアス・シュミット 

          （以下、シュミット） 

エキスパートフェロー  谷澤 和紀（以下、谷澤） 

 

[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 

野村證券    前田 晃太 

ジェフリーズ証券   山木田 雅 

みずほ証券    石田 優理子 

 

*質疑応答の中で発言をしたアナリスト、または質問が代読され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：ただ今より、ＪＣＲファーマ株式会社、2025 年 12 月 24 日公表の Italfarmaco 社との契約

に関する説明会を開催いたします。 

本日のプレゼンテーション、および質疑応答に関しては、後日、弊社公式ホームページにてスクリ

プトおよび動画の配信を行います。 

 

説明会開始前にお断り申し上げます。本日の説明におきまして、現時点の予想に基づく将来の見通

しを述べる場合がありますが、それらは全てリスクならびに不確実性を伴っていることをあらかじ

めご了承ください。また、本日の説明および使用する資料は、株主、投資家や報道関係者の皆様へ

の当社事業の情報提供を目的としたものです。開発品およ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ありません。 

本日の登壇者をご紹介いたします。代表取締役会長兼社長 芦田信、取締役専務執行役員 研究本

部長 薗田啓之、上席執行役員 経営戦略本部長 伊藤洋、エグゼクティブフェロー マティア

ス・シュミット、エキスパートフェロー 谷澤和紀。以上 5 名でございます。 
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本日使用する資料は、弊社ホームページに、本日 14 時 30 分に掲載いたしました。恐れ入ります

が、お手元に資料が必要な方は、そちらをご参照ください。 

本日のプレゼンテーションは、質疑応答を含めて約 1 時間を予定しております。ご質問はプレゼン

テーション終了後にまとめてお受けいたします。質疑応答のお時間は約 40 分を予定しておりま

す。 

芦田会長、よろしくお願いいたします。 

 

芦田：芦田でございます。本日はご参加いただき、誠にありがとうございます。 

今日のお話は、Italfarmaco 社のデュシェンヌ型筋ジストロフィー製剤、Duvyzat の日本での販売

権を取得したことに関する説明会です。この Duvyzat については、Italfarmaco 社は既に米国、欧

州では製造販売権を取り、米国では 1 年半前から販売を開始し、デュシェンヌ型筋ジストロフィー

の市場の 20%を取得しています。 

われわれにとってこの製剤は、将来大きな売上をもたらすものであると思っており、現在販売して

おります成長ホルモン、その他の製品を考えると、将来の JCR にとって非常に売上、利益をもた

らす製剤になるのではないかなと思っております。 

この Duvyzat について、本日はその背景と、当社としての位置付け、今後の考え方について簡潔

にご説明をいたします。どうぞよろしくお願い申し上げます。 
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谷澤：ここから、新規導入品目の Givinostat の概要について、谷澤からご説明を申し上げます。

よろしくお願いいたします。 

デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）は、小児期発症で進行性の重篤な希少疾患で、大体、

診断が 3 歳から 5 歳ぐらいにつきます。その後進行して、10 歳ぐらいには歩けなくなってしまう

という、重篤な疾患でございます。 
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病因は、ジストロフィン遺伝子の変異と、ジストロフィンタンパク質の欠損でございまして、患者

数は国内で約 3,500 名。症状は、先ほど申しましたように 10 歳頃で歩行不可能になり、それ以降

は呼吸不全、あるいは心筋症などが、予後にとっては非常に重要な要素となってまいります。 

国内では、ジストロフィン遺伝子へのアプローチということで、2 製剤が承認されております。こ

れはステロイド製剤を除いております。先生方、患者会の方のお話を伺いますと、やはり FDA・

EMA で既に承認されているけれども、日本で承認されていないドラッグラグ・ロスが、この領域

では非常に大きな課題である。今回、ここに関しまして、われわれも貢献をしたいと考えておりま

す。 

 

こちらが、国内で承認されている治療法をまとめてお示ししたものになります。 

遺伝子治療とエクソンスキッピング療法がございますけれども、右側に書いてあるとおり、遺伝子

治療については、3 歳以上 8 歳未満の患者さんに限るところがあります。また、エクソンスキッピ

ングに関しましても、特定の遺伝子変異を有する患者になっておりますので、現時点で国内の

DMD の患者さんのうち、8 割ぐらいは治療法が全くない状態であると言えるかと思います。この

点が非常に重要なポイントだと、われわれも考えております。 

Givinostat に関しましては、国内承認済みの治療薬とは異なる作用機序を持っておりまして、

DMD の患者さんに対して、広く適応できる剤として期待がされております。 
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ここから、Givinostat の概略になります。 

作用機序としましては、ヒストン脱アセチル化酵素の阻害剤、HDAC inhibitor というような言い

方で説明をしております。経口投与で、1 日 2 回飲むような形になっています。 

海外での適応症は、米国では 6 歳以上のデュシェンヌ型筋ジストロフィー患者で、遺伝子変異の特

定はございません。米国では、2024 年の 3 月に承認があり、EU では、2025 年の 6 月に条件付き

承認を得ております。 

最後、特徴としましては、複数のエピジェネティックな疾患修飾作用によって、DMD 患者さんの

遺伝子変異に依存せず使用可能というところが特徴でございます。ステロイドと併用されることを

前提として考えております。 
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先ほどから HDAC というものがありましたけれども、ヒストン脱アセチル化酵素、これ自体はヒ

ストンとありますように、核内のヒストンに作用し、いろいろな遺伝子発現の調節を行ったりして

おります。 

一方で、非ヒストンのタンパク質、これは左側の細胞質のほうになりますけれども、そちらに対し

ても多くの作用を持っており、これらにアプローチすることによって、筋肉の恒常性の調節をして

いるということでございます。 

ただ、DMD の患者さんにおきましては、この HDAC の活性が非常に上がっており、これによっ

て、筋再生が阻害されたり、あるいは炎症が亢進したりというようなことが起こっていると報告さ

れています。 
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DMD の患者さんで亢進している HDAC を阻害することにより、こういったことが起こるというも

のを、こちらに説明しております。 

右下からご説明申し上げますと、まず線維化/脂肪形成の抑制が期待されます。また、筋の修復/再

生の促進、あとは炎症の抑制と免疫細胞の活性抑制、こういったものがエピジェネティックな疾患

修飾として起こってまいりまして、その結果として最終的に、筋ジストロフィーにおける運動機能

の回復が期待されております。 

この内容を、臨床試験で検討したことになりますので、次からは臨床試験の結果をご説明申し上げ

たいと思います。 
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臨床試験は多く実施されておりますけれども、こちらがグローバルの第Ⅲ相臨床試験、検証的試験

のデザインになっています。 

179 名の歩行可能な患者さんがリクルートされ、1 対 2 でプラセボと実薬で割り付けられて、治験

期間は 72 週で、その後は継続投与となっています。 
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こちらがメインの結果になります。4SC と書いていますが、4 段階段試験というのがあり、4 段の

階段を登る時間を測定するものになります。 

プラセボと比較しますと、Givinostat の投与群においては、いずれの時点においても疾患の進行が

抑制されていることが、お分かりいただけるかと思います。 

 

プライマリーエンドポイントは、72 週後時点でのプラセボと Givinostat の比較になっておりま

す。 

この結果も非常にクリアで、統計的に有意に差が認められたということでございます。時間として

は 1.78 秒の改善でした。 



 
 

 

サポート 

日本   050-5212-7790      

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

12 
 

 

こちらも重要なサポーティブエビデンスで、歩行能力の維持に対する Givinostat の影響を検討し

ています。 

これは緑が実薬、Givinostat 投与群で、グレーのラインが自然歴、ナチュラルヒストリーで、背景

をマッチさせた患者さんになります。 

この結果、Givinostat 投与群におきましては、歩行能力が 2.9 年間、より長く維持された結果が出

ておりますので、やはりこの剤によって早期に治療を開始することによって、少しでも長く歩行機

能を維持する効果が期待されるところでございます。 
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ここから、日本における Givinostat のポテンシャルをご説明申し上げたいと思います。 

先ほども申し上げましたように、先生方あるいは患者さんから、非常にこのドラッグラグ・ロスを

解決してほしいというような声をいただいているのと、DMD の患者さんの 8 割ぐらいが、治療法

が今、全くない状態になっておりますので、そこの面に対して非常にポテンシャルがあると思って

います。 

具体的に申しますと、日本では DMD 患者さんは 3,500 名ですけれども、6 歳以上に限りますと

3,000 名以上の方がいらっしゃる。6 歳以上で、かつ歩行可能に区切りましても、1,000 名以上の

患者さんがいらっしゃることになるので、この剤がいかに期待されているかは、お分かりいただけ

ると思います。 

もう一つ、ドラッグラグ・ロスは現在進行中でございまして、FDA では 2024 年で、EMA では

2025 年に承認を取っております。ここから日本で、どれだけ早く承認を取れるかが、われわれの

一番貢献すべきところだと思っております。 

小児の希少疾患ということもありますので、経験も活かしながら、2028 年までの製造販売承認を

目指したいと思っています。 
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JCR ファーマは、これまでも自社製品において、小児・希少疾患領域に対して取り組みを行ってま

いりました。その結果として、小児科領域の先生方、病院との強い連携を持っております。これ

が、そのまま DMD をフォローされている先生方、病院との連携という部分でつながっており、現

時点でも 60%以上の施設はカバーされていると思います。 

もう一つは、先ほど申しましたように、ドラッグラグ・ロスを防ぐための希少疾患領域での開発経

験になります。ここも活かしながら、早期に承認を目指していきたいと思っています。 
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こちらは、最後のスライドになります。 

今日お話しした内容としましては、Givinostat は、経口の非ステロイド性の治療薬で、遺伝子変異

に依存せず使用可能です。 

海外では米国、欧州、その他主要国で承認をされていて、プラセボ対照の臨床試験でエビデンスが

しっかりと示されています。 

当社の強み、小児・希少疾患領域との適合性もありますし、DMD の医師との強固なネットワーク

もあるかと思います。 

最後に申しましたように、大きなポテンシャルを持った剤ということで、非常に期待されている剤

と認識をしております。 

私からの説明は以上です。 
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質疑応答 

 

司会 [M]：これより質疑応答に移ります。 

最初にアナリストの皆様、その後にメディアの皆様からのご質問をお受けいたします。 

山口様、よろしくお願いします。 

山口 [Q]：シティ、山口です。 

最初にお伺いしたいのは、リリースには載っていないのですが、契約に関して、いくら払ってマイ

ルストーンがどうなっているのか、将来的にロイヤリティなのかとか、そういった部分は開示が少

ないようですが、何かしらの業績予想をする上で必要な情報は提供可能でしょうか。 

伊藤 [A]：伊藤でございます。 

今回の契約内容につきましては、先方との取り決めによりまして、契約内容、金額等については開

示できないことになっておりますので、その点ご了承いただければと思います。 

ただ、今回説明した内容から、どのぐらいの売上になりそうかというようなことも、ご想定いただ

けるのではないかなと思っておりますので、その点、よろしくお願いしたいと考えております。 

山口 [Q]：非上場の会社のような気がしますが、アメリカの売上は今、いくらか分かりますか。 

伊藤 [A]：これも、Italfarmaco 社は、プライベートな会社でございますので、金額等については

開示できないことになっております。申し訳ございません。 

山口 [Q]：アメリカの薬価は分かりますか。あちこちでいろいろと情報が出ていますが、筋ジスト

ロフィーだと数千万円単位になることが多いと思いますけれども。 

伊藤 [A]：そのようなご想定で間違いないかと思います。 

山口 [Q]：二つ目、開発のスケジュールですが、ドラッグラグ等々を使って、日本での開発を少な

めにして、海外で開発されているものはスピーディーに入れられる、場合によっては試験なし、み

たいなケースも最近、ポツポツ出ていると思います。国内での臨床試験はどのぐらいで、まだこれ

から相談でしょうけれども、御社の想定だと 2028 年承認ということは、2027 年には申請しなけ

れば間に合わないので、来年になりますが、その辺はどうなっていますでしょうか。 

谷澤 [A]：谷澤でございます。 
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おっしゃるとおり、国内の小児・希少疾患で必要性が高いものに関しては、いろいろなガイドライ

ンも出ておりまして、そういったものも参照しながら、臨床試験については計画をしていきたいと

思っています。 

少しお話がありましたけれども、どういう形でミニマイゼーションしていくか、あるいは必要なこ

とを実施していくかというのは、これから当局と議論をしていきたいと思っています。 

山口 [Q]：その上で、2028 年までの承認ということですよね。 

谷澤 [A]：はい。その目標でおります。 

司会 [M]：橋口様、お願いいたします。 

橋口 [Q]：大和証券の橋口です。 

一つ目が、メカニズムからどういった有効性が期待できるのか。今、臨床試験で示されていること

以外も含めて、どのようにお考えか。 

あと、Italfarmaco 社や、その他の研究機関がどういった臨床研究をされていて、将来的にどんな

データが出てくることが期待できるのかを、教えていただければと思います。 

HDAC の亢進が、骨格筋の中でも部位によってばらつきがあるのかどうなのか。あと、心筋で、

HDAC は DMD 患者さんでどのような亢進をしていて、この HDAC 阻害剤が心機能の悪化にどう

いった効果が期待できるとお考えかを、お聞かせいただければと思います。 

谷澤 [A]：谷澤でございます。 

作用機序につきましては、非常に特徴的でありまして、HDAC のクラス 1 と 2 のところに、筋肉

の関係は関わっていると言われています。具体的に言いますと、1、2、3、4、6、8 ぐらいのとこ

ろに関して、この HDAC inhibitor が作用すると言われています。 

それぞれが制御している遺伝子群とかが違いますので、それぞれについて今、全部お答えすること

はできないですけれども、広範囲の筋再生のところには作用すると思います。 

心機能のところも非常に重要で、筋ジストロフィーでは当然、そこがポイントになってくると思う

のですけれども、現在実施している臨床試験の中に、心筋の評価を行っているものは、今のところ

はないと認識をしております。 

もう一つのご質問が、Italfarmaco 社が今、どのような臨床試験を実施しているか、後でどのよう

なデータが出てくるのかというところですが、これも複数の DMD に対する臨床試験が実施されて
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おりまして、大きなところでは、非歩行患者さんにおけるプラセボ対照の臨床試験を今、実施して

います。こちらが、試験自体は 2027 年ぐらいに終わってくると思いますので、そのデータに関し

ては、日本でも追加提出というのは期待できるかなと思います。 

もう一つは、6 歳以上の患者さんで今、この剤は使えるのですけれども、6 歳未満の患者さんに対

する、若年層を対象とした試験も並行で動いております。これはもう少しかかりますけれども、

2029 年に向けてデータの取得をしている状況でございます。 

橋口 [Q]：確認ですが、今までの臨床試験で心機能の改善、あるいは悪化の抑制効果は、評価され

ていないとおっしゃいましたか。 

谷澤 [A]：そうですね。確認が必要ではありますけれども、今のメインのところで見ているものに

関しては評価されていません。 

それはなぜかと申しますと、歩行可能な被験者さんに限って臨床試験をしておりまして、若年層の

患者さんになります。心機能の評価は、どうしてもその後の評価になってきますので、なかなか有

効性として評価がしにくいのではないかなという状況はあるかと思います。 

橋口 [Q]：2 点目が、プレスリリースの 3 段落目に書いてある 2 行が、何を言わんとしているかを

教えていただければと思います。 

両社における広範な戦略的提携を確立し、希少疾病の治療における共同の機会を探求するものとい

うのが、将来的にどういう展開を、御社として期待されているのかを、もう少しコメントいただけ

ないでしょうか。 

薗田 [A]：薗田がお答えしたいと思います。 

これに関しては、今、谷澤からお話ししました、この Givinostat はもちろん今、一緒にやってい

ますけど、それ以外の領域においても。 

JCR は、皆さんご存じのとおり、バイオロジクスに非常に強くて、希少疾患をメインに薬剤開発を

しています。Italfarmaco 社は、どちらかというとわれわれとは少し違ったフィールドに強みを持

っていて、つまりバイオロジクスではない、この Givinostat を見ていただいても、これは低分子

化合物ですけれども、そこに強みを持っています。 

なので、それぞれが相互的に、補完的に共同でいろんなことができるのではないかということを考

えています。そういったことでこのような文言で、一緒に新しいものをまた見つけたり、共同での

研究の機会を探るということを書いています。 
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橋口 [Q]：どちらかというと創薬研究のところで、一緒にできることがないかなというのを探すよ

うな感じで、今、御社が Late ステージでパートナーを探しているものを、開発、販売を、という

ような話は、現状は優先順位、それほど高くない理解でいいでしょうか。 

薗田 [A]：いや、どちらもですね。そこに区切りを付けている、何か差を付けているわけではなく

て、いろいろな可能性を一緒に探っている段階です。 

司会 [M]：マティアスさん、この質問に関してコメントはありますか。 

シュミット [M]＊：今のところ追加のコメントはないです。 

司会 [M]：前田様、よろしくお願いいたします。 

前田 [Q]：野村證券の前田です。 

御社の販売基盤を活かして、この DMD の領域にもある程度広げていく理解をしたんですが。今

回、DMD の領域に広げることによって、御社が今後、遺伝子治療の領域でも DMD にどんどん挑

戦していきやすいような状況づくりをしているように見えました。その解釈が実際、正しいのかど

うか、もしコメントできる範囲でいただけたらなと思っております。 

薗田 [A]：薗田がお答えしたいと思います。 

今、おっしゃっていただいたように、われわれの JUST-AAV という新しい AAV ベクターで CNS

と、あとは筋組織へのデリバリーを高めたような、そういった技術を開発しておりますので、

DMD も含めた筋疾患を、遺伝子治療の対象疾患として進めることは十分考えられます。 

ただ一方で、今回の Givinostat の導入と、それが直接的にリンクしているのかというと、それが

あったからこれをやったというわけでは決してありません。先ほど述べたように、この日本でのド

ラッグラグ・ロスをまず埋められる、そういった可能性があるものに対して今、取り組んでいると

いうことです。 

この延長線上に今、言われたようなことが、今後あり得る可能性は十分考えていますけれども、そ

れはわれわれの JUST-AAV をどのインディケーションで、クリニカル PoC を取っていくのかとい

う戦略とも非常に絡んできますので、これを導入したから、まず DMD の遺伝子をやるんだという

ものではないと考えています。 

司会 [M]：山口様、よろしくお願いいたします。 

山口 [Q]：追加で 2 点、簡単にお願いします。 
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ドラッグラグのお話が出ました。今後もそういうものはいろいろあるかと思うんですが、御社とし

てはレアで小児という切り口でしたら、モダリティとか疾患はあまり関係なく、今後もそういうも

のを取っていこうというお考えはございますか。それとも今回のやつが、割といろんな意味で、う

まくいきそうなので取った感じなのでしょうか。 

芦田 [A]：芦田です。 

ドラッグラグのあるものを取っていくということではなく、われわれの、やはり希少疾病のフィー

ルドの中でやれるようなものがあれば、ぜひやっていきたいなとは思っております。 

山口 [Q]：そっちがありきですね。たまたまドラッグラグの薬だったということですね。 

芦田 [A]：そうです。 

山口 [Q]：二つ目は細かいですが、これは瓶で売られているんですけれど、使用量がいろいろ違い

ますが、大体これは 1 カ月に 1 瓶使うイメージでよろしいでしょうか。 

谷澤 [A]：そこは確認をさせていただきたいなと思います。シリンジで必要量を取って、1 日 2 回

飲むというような形でやっています。その辺りは体重にもよります。 

司会 [M]：山木田様、よろしくお願いいたします。 

山木田 [Q]：ジェフリーズ証券の山木田でございます。 

今回、既存の製品の営業において、DMD 患者のフォロー施設を 60%以上カバー済みと記載してい

ただいていますけれども。残り 40%、これもしっかり取りに行くために営業には投資をしていく

んでしょうか。というのも、御社は筋移行性の技術も、新技術、持っているかと思いますので。そ

ういったところで、筋ジストロフィーの専門医も広げていくインセンティブがあるのかなと思うん

ですが。しっかり投資をしていく、要はコストをかけていきますかという質問ですが、いかがでし

ょうか。 

伊藤 [A]：伊藤がお答えいたします。 

この Givinostat につきましては、冒頭、会長の芦田からご説明申し上げましたように、当社とし

ては非常に大きな、商業的なポテンシャルを期待しております。そういう観点におきましても、今

回、営業にも人的な投資も含めて投資をして、この剤の普及を最大限にしていきたいと考えており

ます。 

山木田 [Q]： 2 点目もお願いします。 
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去年の 6 月頃でしょうか、導出案件については、薗田さんが直接相手先のところに出向いて、ミー

ティングをしていくようになったというようなことをおっしゃっていたかと思う。この導入につい

ては、御社の R&D のメンバーと、この BD のメンバー、案件への関わり方はいかがでしょうか。

どうなっているのでしょうか。 

薗田 [A]：薗田です。 

特段導入、導出、技術紹介のところで、どの部署がどれをしなくちゃいけないとか、そういった特

別な決まりを設けていることはありません。 

ただ、一方で、一般的なバイオの企業が出ているような BIO US、BIO EU とか、そういったイベ

ントのところでいろんな話があります。そのときにはもちろん導入の話もあったり、導出の話もあ

ったり、いろんな話がそこで行われるわけなので。そこに出ているメンツ、プラス私も含めて、そ

ういったところでいろんな情報を拾って、その中でわれわれが、これは導入できるのではないか、

導出できるのではないかというものを、ケース・バイ・ケースで対応しているのが実情です。 

司会 [M]：橋口様、よろしくお願いいたします。 

橋口 [Q]：大和証券、橋口です。 

このお薬、Italfarmaco 社では真性多血症でもフェーズⅢ試験が実施されていると思うんですけれ

ど。この適応症でも日本で展開する可能性について、現時点でどのようにお考えですか。もし興味

を持っているとすれば、それに着手する時期についてはどのように今、計画されていますでしょう

か。 

谷澤 [A]：谷澤でございます。 

この HDAC inhibitor の Givinostat に関しては、おっしゃるとおり多くのインディケーションに対

して臨床試験が実施されておりまして、最初に承認を取ったのが DMD、デュシェンヌ型です。も

う一つ申しますと、ベッカー型も治験をやっておりまして、同じ作用機序で期待をしているという

のがあります。 

ご質問にありました多血症の件も、ずっと長いこと治験をしていまして、承認を取った段階でいろ

いろと話をしていくことは必要かなとは考えておりますが、今の段階で契約の中に含まれておりま

すのは、DMD の日本での開発になっておりますので、それは時機を見て、将来的に検討していく

ことになろうかと思います。 

橋口 [Q]：契約は現状、DMD に限られているということですね。 
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谷澤 [A]：はい。導入契約においてはそういう形です。 

橋口 [Q]：過去はさまざまな適応症で治験はされたけど、アクティブになっていないものも多いと

思うんですけれども、真性多血症とベッカー型は一応、アクティブでいいんですか。ベッカー型は

結構、時間がかかっているようにも思いますが。 

谷澤 [A]：最終的に承認を取ったものが、DMD が最初だったということにはなるのですけれど

も、おっしゃるとおり、いろんなものを検討して、申請も含めて検討されている認識です。われわ

れのほうではそこの情報は、正確なところは得ていないのが現状でございます。 

司会 [M]：石田様、よろしくお願いいたします。 

石田 [Q]：みずほ証券の石田です。 

今回の DMD で、臨床試験も追加されるのかなと思うんですけれども、R&D 費のコストのところ

って、どのように考えればよろしいでしょうか。 

谷澤 [M]：コストの大きさというか、分担がどちらになるか、そういう意味ですか。 

石田 [Q]：分担もそうですが、どれぐらいプラスになりそうかとか、何かイメージ感をいただけれ

ばなと思っています。 

谷澤 [A]：これも本当にこれからのお話になって、一番大きいのはフィージビリティになろうかと

思います。日本では、やはり DMD は希少疾患でありますので、なかなか先ほど示したような 179

名の治験を日本で実施していくのは不可能でありますし、プラセボ対照も不可能である。 

他の治験の患者数を見ましても、そんなに患者数としては、100 名規模というのはないのかなと思

っております。具体的な人数は申せないですけれども、臨床試験の費用としてはそんなに大きなも

のにはならないような想定でおります。 

司会 [M]：メディアの皆様も含めまして、ご質問とさせていただきます。 

成田様、よろしくお願いいたします。 

成田 [Q]：日刊薬業の成田です。 

1 点だけ、簡単な確認で恐縮ですけれども、先ほど、2028 年までに承認を目指すということだっ

たのですが、申請の時期については未定ということでよろしいでしょうか。 
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谷澤 [A]：2028 年までにというような今、目標を立てておりまして。もちろんこの疾患は希少疾

患ですので、オーファンドラッグというところも想定したタイムラインでの申請を検討していま

す。ただ、いつ申請というのは、今のところではまだ確定はしておりません。 

司会 [M]：坪倉様、よろしくお願いいたします。 

坪倉 [Q]：化学工業日報の坪倉です。 

お伺いしたいのが、日本でこれから、当局と相談していくということですけれども。まずは患者さ

んの範囲として多い米国と同様の条件で、相談を開始するのでしょうか。 

谷澤 [A]：谷澤でございます。その理解でよろしいかと思います。 

坪倉 [Q]：また、日本で DMD の治療に対して、シェアをどのくらい目指されるのかお伺いしたい

です。どういう適応に近いかによって人数は変わると思うんですけれども、パーセンテージで目指

しているものがありましたら教えてください。 

谷澤 [A]：パーセンテージというシェアは、今のところは目標値としてはないですけれども、先ほ

どご説明申し上げましたように、この製剤が適応になる患者さんは非常に広いと考えております。

例えば 6 歳以上で、かつ歩行可能という患者さんに絞りましても、1,000 名以上の患者さんがいら

っしゃると思いますので、この中でできるだけたくさん使っていただけるような、エビデンスの説

明をしていきたいと考えています。 

ここが、例えば歩行可能にかかわらず使用可能になりましたら、また違った目標にはなってくるか

と思います。 

坪倉 [Q]：もう一つ、最初のほうに、アメリカの市場では DMD の 20%程度のシェアを持っている

というお話があったんですけれども、この数字になっている理由として、ちょっと小さいように見

えたんですけれども、どういった競合環境でこういう数字になっているとお考えなのか、教えてい

ただけますでしょうか。 

谷澤 [A]：アメリカでの承認が 2024 年の 3 月になっていまして、今は 2 年未満の状況です。その

中で 5 名に 1 名が使われているような状況になっているのは、われわれとしては非常に早い浸透だ

と認識をしています。ここがピークでもないかなとも認識はしています。 

司会 [M]：橋本様、よろしくお願いいたします。 

橋本 [Q]：日経 BP、橋本です。 



 
 

 

サポート 

日本   050-5212-7790      

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

24 
 

先ほども質問があったんですが、リリースのほうで希少疾患分野における戦略的提携と書かれてい

る部分。先ほどの説明だと、これからいろんな可能性を探っていくようなお話だったと思うんです

けれども。それは多分この会社だけではなくて、いろんな会社とそういうことを検討していってお

られると思う中で、これをあえて書かれている狙いというか、特にこの会社が御社とシナジーがあ

るとか、魅力的な部分があるので、特にこの会社とこういう戦略的提携をするんだというようなこ

とが、あるのであれば教えていただきたいと思います。 

薗田 [A]：薗田がお答えしたいと思います。 

今回、希少疾患の中にもいろんな疾患、あとはターゲットの組織があるかと思います。先ほども筋

肉に指向性のあるベクターを持っていて、という質問もいただきました。 

われわれは技術として、例えば CNS とか、筋肉に届けられるような技術開発はしてきましたが、

例えば CNS に出る疾患、筋肉に出る疾患で、その疾患のことをよく知っていて、どういったもの

だったらわれわれの技術がどういうふうに使えるのかという、そこの知識とか、ノウハウとか、そ

ういったものを持っているところと一緒にやることが、より早く開発を進めて、いいものにつなが

るだろうと考えています。 

あとは、われわれが持っていないモダリティ、それとの組み合わせとか、そういったことも今後は

十分考えられるだろう。もちろん Italfarmaco 社だけが、それを持っているとは言いませんが、

Italfarmaco 社はそれを持っている。今回このような提携に至ったので、そこからエクスパンドし

て、いろんなことをやっていけるのではないかと考えている、というのがお答えになります。 

橋本 [Q]：確認で、そうすると、Italfarmaco 社がターゲットにしている疾患の中に、先ほどの J-

Brain Cargo とか、筋肉をターゲットとするベクターを活用できる可能性があると考えておられる

という、そういう理解でいいですか。 

薗田 [A]：はい。一部、その可能性は十分あると思っています。 

司会 [M]：早瀬様、お願いいたします。 

早瀬 [Q]：早瀬です。少し他の方とも質問、かぶってしまうかもしれないんですが。 

御社は研究開発型の企業として、自社創薬を強みにされていると認識をしております。今回の

Givinostat の導入が、御社の研究開発型のビジネスモデルの中、あるいは創薬戦略全体の中で、ど

んな位置付けになるのかを、あらためてお聞かせいただければと思います。 

伊藤 [A]：伊藤からご回答申し上げます。 
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われわれの今の損益の状況をご覧いただきますと、そんなに安定した状況ではないというのは、ご

理解いただけるかと思います。 

といいますのは、国内の製品の売上の粗利、これで研究開発費、あるいは販管費といったものを、

なかなか全て賄えない。そうするとどういう構造になっているかといいますと、契約の一時金ある

いは既存の共同研究とか、そういうところから上がってくるマイルストーン、そういったものを含

めて利益を上げていく構造にございます。契約金収入は、相手があることですので、常に安定して

いるとは限らないということでございます。 

そういった構造を、この不安定さを、一日も早く安定したものに変えて、確実に見込める製品の売

上からの粗利で、そういった全ての費用を賄えてお釣りが来るような状態に、できるだけ早く持っ

ていきたいということで、日々いろいろと考えてまいりました。 

そういう中で、この非常に商業的なポテンシャルが期待できる製品を導入できた。それによりまし

て、ここ数年のうちに売上を上げて、利益を上げて、そこで稼いだお金を研究開発に投じて、今の

J-Brain Cargo、JUST-AAV、その次に来るものを研究開発していく、出していくところにお金を投

ずることで、将来につなげていきたい。そういった一環で、導入を決めたものでございます。 

ですから、あくまでも研究開発型の、そういうスタイルを貫くために、この製品で売上を上げた

い。そういった考えでございます。 

司会 [M]：岡田様、よろしくお願いいたします。 

岡田[Q]：薬事日報の岡田と申します。 

念のために確認ですけれども、臨床試験の実施は決まっているのでしょうか。実施有無の検討から

始められるのか。そもそも 179 人の臨床試験、ここに日本人が入っていないのか。この辺りをお

伺いできますでしょうか。 

谷澤 [A]：谷澤からお答え申し上げます。 

当局の相談はこれから本格的に始まってくるところになりますので、今おっしゃられたように、い

ろいろな方法を考えていきたいと思っています。 

具体的に申しますと、臨床試験を実施しない、あるいは小規模なものを実施する、必要なことを実

施していく、そのぐらいのパターンになろうかと思います。 

グローバル試験の中で日本人データというお話がありましたけれども、日本人の参加はないですけ

れども、アジア人という形で 6 名の参加が得られておりますので、そういったデータとか、有効
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性、安全性のデータ、あるいは PK の差異とか、そういったところは非常に重要なデータになると

思っています。 

岡田 [Q]：最初に説明いただいたんですけれども、もう一度あらためて、既存の日本で承認されて

いる製品との違い、差別化のところを説明お願いできますでしょうか。 

谷澤 [A]：今、日本で承認されている剤、ステロイド以外で言いますと、遺伝子治療とエクソンス

キッピングの治療法の二つがございます。 

大きな差別化の点というか、適応の違いという言い方がいいかもしれませんけれども、遺伝子治療

は、3 歳以上 8 歳未満の患者さんに限るという規定がございます。エクソンスキッピングに関しま

しては、特定の遺伝子変異を有する患者さんということで、ここは規定されています。 

一方で、われわれが目指しております承認で言いますと、6 歳以上の患者さんにお使いいただける

ところがありますので、その面での違いが、一つ説明できる内容かと思います。 

作用機序もこの遺伝子治療、エクソンスキッピングというのはジストロフィン遺伝子へのアプロー

チという形になっていますけれども、Givinostat に関しては疾患調整薬と、修飾薬と言いますか、

HDAC の inhibitor としての違う作用機序で、広く使っていただけるところが違うところです。 

最後に、事実ベースで申しますと、アメリカとヨーロッパで承認を取っているというのは、この剤

のみとなります。これが他の製剤との違いと言えます。ここに書いてありますように、この 2 剤に

関しては米国で承認されている状況で、EU に関しては Givinostat が承認を取っていることになり

ます。 

あとは臨床試験の結果とか、そういったところも説明ができるところかと思います。 

岡田 [Q]：6 歳以上であれば、上は何歳まで行けますか。 

谷澤 [A]：規定は 6 歳以上だけなので、上に関する規定はありません。 

岡田 [Q]：ですので、10 歳ぐらいで歩行困難になる可能性が高いので、9 歳とか 10 歳前半とかも

対応できるのが、一つの差別化になるということですか。 

谷澤 [A]：そうです。 

司会 [M]：今津様がチャットによりご質問をしていただいていますので、そちらを私が代読する形

で質問とさせていただきます。読売新聞、今津様よりいただいている質問です。 
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今津 [Q]：一つ目が、ヒストン修飾に影響を及ぼすということ、それによる副作用はどのようなも

のが報告されているのでしょうか。その頻度は分かっているのでしょうか。 

谷澤 [A]：この点に関しては、HDAC inhibitor に特有の副作用として報告されておりますのが、血

小板減少症とトリグリセリドの上昇という報告がありまして。これらについては特に注意して見て

いくべき有害事象として、既に米国、欧州の添付文書の中にも盛り込まれております。 

ただ、血小板減少症のリスクは、例えば出血傾向が増えたとか、そういったことはないというとこ

ろで、リスクベネフィットを見て承認をされたことになります。われわれとして、注意して臨床で

見ていかなきゃいけないのは、その辺りになるかなと思っています。 

今津 [Q]：2 点目の質問です。DMD だけでなくベッカー型にも効果が期待できるという理解で正

しいでしょうか。 

その前提の理解として、既存の治療薬はエクソンスキップによりフレームシフトを補正するアプロ

ーチ、それで核酸医薬あるいは遺伝子治療薬が承認されていると理解しています。今回のケースが

遺伝子直接作用ではなく、細胞質のタンパク質に作用することによって筋肉の炎症を抑えて、症状

の進行を抑えるものと理解をしています。 

DMD だけではなくベッカー型への効果と併せて、回答いただけたらと思います。 

薗田 [A]：薗田が回答したいと思います。 

作用機序として一般論としては、ベッカー型にも十分有効性が期待できると思います。 

先ほど言われたことに対して、細胞質の、そこもあるんですけれども、一番大きいのは、この

HDAC が亢進をすると、遺伝子のスイッチをオフにしてしまいます。非常に遺伝子をパッキングし

てしまって、本来なら遺伝子がゆっくり開いて、発現をしなくてはいけないところが、それができ

なくなるわけです。つまりスイッチをオフにされてしまいます。 

オフにされてしまって、よくないことがいろいろ起きてくるのと、またそれとは全く別に、細胞質

にあるタンパクに対して作用してしまって、それもヒストンと同じように脱アセチル化をしてしま

うのですけれども、その二つの作用で悪いことが起きているわけです。 

けれども遺伝子のパッキングを解いて、本来発現すべきものを発現させる、その作用は非常に大き

いです。なので、こういった作用機序を考えると、DMD 以外の同じような筋疾患、他にも質問い

ただいたように、他にも線維化が問題になっているような疾患とか、そういったものにも十分効果

が期待できると言えるかと思います。 
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司会 [M]：ご質問がないようでしたら、以上で質疑応答を終了とさせていただきますが、いかがで

しょうか。マティアスさん、追加のコメントはありますか。 

シュミット [A]＊：二つのコメントがあります。 

ご質問の中で、研究開発コストについてのご質問があったかと思いますけれども、臨床試験の費用

に関しましては、Italfarmaco 社で負担をする契約になっているかと思います。 

二つ目、これは Givinostat の心筋に関する作用のところです。この心臓のところの効能は直接的

に測られているわけではないんですけれども、4 段階段試験を患者さんにやっていただく上で、こ

れはもちろん心臓の機能も必要になってまいります。 

この主要評価項目のところ、プラセボと比較して、やはり統計的に差がかなり出てきたことを申し

上げておきたいと思います。そこで見た差異は、臨床的に非常に関連性のあるものであったという

ことになります。 

司会 [M]：それでは質問もないようですので、これにて質疑応答を終了とさせていただきます。 

以上をもちまして、ＪＣＲファーマ株式会社、2025 年 12 月 24 日公表の Italfarmaco 社との契約

に関する説明会を終了いたします。皆様、本日はご参加いただき、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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