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登壇 

 

芦田 信：JCR ファーマ株式会社の芦田信でございます。本日は、JCR ファーマ 2020 年 3 月期の

決算説明会の動画をご覧いただき、誠にありがとうございます。 

投資家の皆様におかれまして、平素より当社への格別のご理解とご支援を賜り、誠にありがとうご

ざいます。本日の決算説明会は、2020 年 3 月期の決算概要、研究開発状況説明、新たに策定いた

しました新中期経営計画「変革」について、後ほど各担当者からご説明をいたします。 

私からは初めに、米国 ArmaGen 社の買収についてお話をさせていただきます。 

ArmaGen 社は、血液脳関門通過技術を 50 年以上にわたり研究しておられる草分け的な存在の元

UCLA 教授の Dr.パルドリッチ氏が創業した会社です。抗インスリンレセプターや抗トランスフェ

リンレセプターを使った技術を有しており、世界において血液脳関門通過技術に関する特許を 50

以上出願しております。ArmaGen 社の買収によって、当社は知的財産権を含む技術的資産を取得

し、豊富な知見を今後のグローバル展開に活用できることは当社にとって極めて意義のある買収で

あったと考えております。 

ArmaGen 社の買収手続は 4 月 10 日に完了しており、ライソゾーム病治療薬に関する導出につい

ては、今後相手先との交渉が大きく加速していくものと考えております。JR-141 は、既に日本に

おいては 52 週の治験が終了しており、ブラジルでも最後の患者の投与が終了しております。日本

において、先駆け審査指定制度上の事前評価制度の書類は全て提出しており、9 月末までには製造

販売承認の申請を行う予定であります。順調に推移すれば、本年度中の承認を取得するものと期待

しています。また、JR-141、JR-171 のグローバルでの臨床試験についても、今年中に開始する計

画で進んでおります。 

2015 年に公表しました中期 5 カ年計画「飛躍」の成果については、売上高 250 億円、営業利益 50

億円という目標でしたが、ArmaGen 社の買収手続によって導出契約が遅れたことにより到達でき

ませんでしたが、既存主力製品の販売は順調に推移しております。 

今後、10 種類以上のライソゾーム病治療薬の開発を進めていく上で、JR-141 の日本とブラジルで

の臨床試験結果により、人に対する効果、安全性がはっきりと見えてきました。将来の研究開発の

われわれの 10 種類以上のライソゾーム病に対する新薬の確信が持てるようになった 5 年間となり

ました。 
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また、帝人株式会社と共同開発をしている、歯髄由来幹細胞を用いた再生医療等製品も臨床開発が

極めて順調に進んでおります。 

また、研究・生産体制ですが、研究設備、人材の充実を図っております。また、治験薬製造設備、

原薬製造設備の増強も進めております。 

これらの成果を踏まえ、JCR の将来の成長に対する強い確信につながり、今回 2020 年より新たな

中期経営計画「変革」を策定いたしました。 

また、来月開催予定の株主総会では、新たな取締役候補として 2 名を選出いたします。1 名は

ArmaGen 社の CEO であるマティアス・シュミット氏で、シュミット氏のこれまでの大学での研究

実績、大手製薬企業における研究とグローバルな臨床開発の経験が、当社の企業価値の向上に大き

く役立つと考えております。また、薗田啓之氏は大変若い人材であります。将来の当社の研究開発

の方向性を見極めて、J-Brain Cargo 以降の新薬を創造できる人材だと考えております。これらの

2 名を含め、若い役員の活躍こそが、今後の当社の大きな成長を可能にしてくれるものと信じてお

ります。 

今後とも、投資家の皆様のご理解とご支援を賜りたく、よろしくお願い申し上げます。 
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葉口：管理本部の葉口でございます。まず、2020 年 3 月期の決算概要をご覧いただきました後、

2021 年 3 月期の予算につきましてご覧いただきたいと思います。 

まず、資料の 1 ページをご覧ください。2020 年 3 月期の決算ハイライトでございます。売上高は

グロウジェクト、テムセル、腎性貧血治療薬のほか、製品群全てが増収となりました結果、前期比

7%増の 247 億円となり、8 年連続で過去最高を更新することができました。ただし、研究開発費

が前期比 16 億円の増加と大幅に増加いたしましたため、営業利益、当期純利益ともに減益となり

ました。 

なお、年初の予想に比べますと、当期に見込んでおりましたライセンス契約が新年度にずれ込みま

したため、契約金収入が減少することとなり、その結果、年初予想比では減収減益となりました。 
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次に、損益の概要をご覧いただきます。2 ページをお開きください。 

今申し上げましたとおり、主力製品の増収により売上高は前期比 7.0%の増収となりましたが、研

究開発費が大幅に増加いたしましたため、営業利益以下は減益となっております。 

対売上高では、売上原価率が 3.5%上昇して 31.9%となっておりますが、これは契約金収入の構成

比が 15%から 8%に低下したことが主な要因でございます。 

研究開発比率は 5.4%上昇して 24.2%、営業利益率は 8.3%低下して 13.1%となりました。 
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続きまして、売上高の内訳につきましてご覧いただきます。3 ページをご覧ください。 

グロウジェクトは 5.6%、ダルベポエチンアルファおよびエポエチンアルファ BS を合わせた腎性

貧血治療薬は約 10 億円、22%の増収。テムセルは 53%増収、アガルシダーゼベータ、尿由来製品

も増収となり、製品群全てが増収という結果でございます。 

一方、契約金収入は減収となっておりますが、製品群が全て増収となりましたため、売上高合計で

は前期比 7%の増収という結果となりました。 
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続きまして、貸借対照表をご覧いただきます。6 ページをご覧ください。 

資産の部におきまして有形固定資産が 38 億円、負債の部におきまして長短借入金合計で 32 億円

増加いたしております。これは、第二治験薬製造センターの建設および研究施設の増強を目的とし

た土地、建物の取得により有形固定資産が増加し、資金手当を借入金によりまかなったことによる

ものでございます。 

左下に記載しております、当期の設備投資約 53 億円のうち、約 40 億円が今申し上げました第二

治験薬製造センターの建設および研究施設の増強を目的とした土地、建物の取得によるものでござ

います。 



 
 

 

8 
 

 

次に、キャッシュフローをご覧いただきます。8 ページをご覧ください。 

営業活動によるキャッシュフローは 49 億円の収入、投資活動によるキャッシュフローは設備投資

により 41 億の支出、財務活動によるキャッシュフローは借入の実施により 20 億円の収入となり、

期末の現金同等物は 109 億円となりました。 

以上、2020 年 3 月期の決算概要でございました。 
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続いて、2021 年 3 月期の予想をご覧いただきます。資料 12 ページをご覧ください。 

売上高につきましては、グロウジェクト、腎性貧血治療薬およびアガルシダーゼベータ BS につい

て増収を見込み、契約金収入につきましても前期からの繰越分を含めて約 42 億円を予想いたして

おります。 

これらの結果、売上高合計では当期比 9.8%増収の 272 億円を見込んでおります。一方、研究開発

費もさらなる増加が見込まれますが、その増加を吸収して営業利益、当期純利益ともに約 80%の

増益を予想いたしております。 
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次に、2021 年 3 月期の損益の予想でございますが、概要は今申し上げたとおりでございます。 

売上高 9.8%増収、利益につきましては約 80%の増益を見込んでおります。このページにおきまし

ては 1 点、増収にもかかわらず売上原価が減少している点についてご覧いただきたいと思います。 

この要因といたしましては、前期 10 億円程度計上いたしました尿由来製品の売上がなくなること、

ならびにエポエチンアルファ BS が減収となる一方で、ほぼ同額アガルシダーゼベータ BS が増収

となることがもう一つの要因でございます。エポエチンアルファ BS とアガルシダーゼベータ BS

の利益率の違いがこの要因の一つとなっております。 
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最後に、2021 年 3 月期の売上高予想の内訳についてご覧いただきます。14 ページをご覧ください。 

グロウジェクト、腎性貧血治療薬、アガルシダーゼベータ BS に加え、契約金収入も増収を見込ん

でおります。一方、テムセルにつきましては新年度においては減収を見込んでおります。また、そ

の他の行におきまして 11 億円程度の減少となっておりますが、これは先ほど申し上げました尿由

来製品の事業の終了に伴う減収でございます。 

これらの結果、売上高合計では当期比 9.8%の増収を予想いたしております。 

以上、2020 年 3 月期の決算概要と、2021 年 3 月期の予想につきましてご覧いただきました。ご清

聴どうもありがとうございました。 



 
 

 

12 
 

 

谷澤：開発本部の谷澤でございます。私からは、開発品目の進捗についてご報告を申し上げます。 

こちらにお示ししておりますのが、開発パイプラインになります。緑の部分がライソゾーム治療薬、

今回 2 品目が追加されました。紫色の部分が成長ホルモンを含めましたタンパク質製剤、オレンジ

色の部分が再生医療等製品となります。 

本日、JR-141 の国内の 52 週間のデータがまとまりましたので、そちらについてまずご報告を申し

上げた後に、その他の開発品目についてもご説明を申し上げます。 



 
 

 

13 
 

 

当社が注力をいたしておりますライソゾーム病は、先天代謝異常症の一種でございまして、細胞内

小器官であるライソゾームの中の加水分解酵素の働きが弱くなることによりまして、本来分解され

るべき物質が体内に蓄積するといった疾患でございます。蓄積する物質によりまして、リピドーシ

スでありますとか、ムコ多糖症でありますとか、そういった分類がされております。 
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JR-141 は、その中でもムコ多糖症のハンター症候群を対象とした治療薬になっております。患者

数は国内では 250 名、海外では 7,800 名といわれております。既存の酵素製剤がございますけれ

ども、血液脳関門を通過しないということで中枢神経症状への有効性というところが課題でござい

ます。 
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JR-141 の開発は既に進捗をしております。今回、日本の第 3 相試験が完了いたしました。また、

ブラジルにおいても、用法用量を検討する第 2 相試験が終了しております。これらのデータをもち

まして、本年中に製造販売承認の申請を行います。並行しまして、グローバルでは米国、ヨーロッ

パ、ブラジルを対象としました臨床第 3 相試験を計画いたしております。 
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ここから、国内の JR-141 の臨床試験の結果についてご説明を申し上げます。 

この試験に関しましては、イデュルスルファーゼの投与をされている方、また無治療の方がエント

リーをされております。その後、JR-141 を 2.0 ミリグラム/キログラム/週の用量で 52 週間投与を

いたしました。 

主要評価項目は、脳脊髄液中のヘパラン硫酸濃度でございます。副次評価項目としましては、発達

評価ならびに全身症状についても評価を行いました。この治験に関しましては、19 施設の病院か

ら 28 名の患者の方々にご参加をいただいております。 
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こちらに、脳脊髄液中の基質濃度の経時的減少を示しております。 

結論から申しますと、主要評価項目は無事に達成することができました。上のグラフを見ていただ

きたいんですけれども、ヘパランサルフェートの濃度は、投与開始時では 6,000 近くございました

が、25 週、52 週にかけまして減少しまして、全ての被験者で脳脊髄液中の基質濃度の減少が認め

られました。52 週後の平均は、2,124 となりました。ヘパラン硫酸はムコ多糖症におきまして、中

枢神経症状との相関がよく知られているバイオマーカーでございます。実際にわれわれのデータで

も、重症型の患者さんでは、ベースラインのヘパランサルフェートの濃度が軽症型に比べて高いと

いうことが知られております。 

以上より、この脳脊髄液中の基質濃度の減少というのは、中枢神経症状への効果を示す重要なデー

タであると考えております。 
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続きまして、52 週治療後の発達年齢の変化を示しております。このスライドにつきましては、少

し説明を加えさせていただきます。 

Attenuated といいますのは、軽症型患者でございます。Severe は重症型の患者の方々です。

Severe の中でも 3 歳未満の方を Initial phase、3 歳以上の方を Middle、Late とカテゴライズいた

しました。それぞれの患者さんでの 52 週後の発達年齢の変化を Slope という形、傾きという形で

お示ししております。 

データの解釈になりますけれども、Attenuated の患者さんでは Slope は 0.95 となっています。こ

の Slope といいますのは、12 カ月治療した際に、発達年齢が 12 カ月上昇した場合に 1 ということ

になりますので、0.95 というのはほぼ正常発達であるということがお分かりいただけるかと思い

ます。重症型の患者さんで 3 歳未満の方なんですけれども、この方々では 0.67 という傾きが認め

られております。これは、発達年齢が上昇したということを示しております。 

3 歳以上の患者さんでは、傾きは 0.08、0.09 ということになりまして、発達年齢はほぼ維持とい

うことでございます。これらのデータの解釈、意義になりますけれども、早期治療によって脳組織

中の基質濃度を低値に維持することで、発達を維持できる可能性が示されたと考えています。また、
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重症型の患者でも神経変性の悪化を抑制して、発達年齢を維持できる可能性が示されました。今後、

より長期的な評価を行っていくとともに、自然歴との比較なども行っていきたいと考えております。 

 

続きまして、重症型患者における行動学的改善をこちらのスライドでお示ししております。 

これらのデータは、症例調査票という形で責任医師の先生方からいただいた内容になります。少し

ずつ語彙が増えてきている、伝えようとする意欲が見られる、文章の発言が増えた、機嫌が良い、

発語が増えた等々、言語でありますとか、活気、表情でありますとか、認知でありますとか、そう

いったところの改善が数多く報告されております。これらの報告は、重症型患者さんでも認められ

ているということは重要な点かと思います。また、最後に記載がございますけれども、同じ遺伝子

型の兄の同年齢時と比べ、明らかな遅れや症状がないというような報告もあることは非常に重要な

ことかと思います。 

ここまで、バイオマーカーの減少、発達スコアの維持または改善、そして行動学的改善という三つ

の側面からご報告を申し上げましたけれども、こういったことを併せまして、患者様あるいはご家

族へのベネフィットというところを主張してまいりたいと思います。 
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こちらのスライドでは、試験結果のまとめを示しております。 

国内第 3 相試験に関しましては、全例が最終観察を終了しております。中枢神経症状に対しまして

は、治験の主要目的を達成しております。また、発達年齢に関しては、若年例では治療後上昇傾向、

年齢が高い被験者は維持傾向でした。今回お示しはしなかったんですけれども、全身症状に対する

有効性に関しましては、バイオマーカーの変化でありますとか、肝脾腫、あるいは 6 分間歩行とい

う観点で既存の酵素製剤と同程度でございました。 

また、JR-141 の投与に関連する重篤な有害事象は認められませんでした。結論としまして、2.0 ミ

リグラムの JR-141 の投与というのは非常に忍容性は良好であったと判断いたしております。 
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これらの有効性、安全性の結果をもちまして、2020 年の 9 月末には日本での製造販売承認申請を

予定しております。既に、先駆け審査指定制度上の事前評価資料というものは、各パートとも提出

を完了しております。ブラジルにおきましては、2020 年の 11 月末に製造販売承認申請を予定して

おります。並行しまして、2020 年中に米国、ブラジル、欧州を対象としましたグローバル試験を

準備しております。現在、各国の規制当局とのディスカッションを進めているところでございます。 

ここまでが JR-141 の現在の状況のご報告でございました。このように、JR-141 で非常に良い結果

が得られているという認識もございますので、その他のムコ多糖症の開発に関しましても積極的に

行ってまいりたいと思います。 
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JR-171 は、ムコ多糖症 I 型を対象とした治療薬でございます。こちらに関しましては、2020 年中

の第 1/2 相試験の開始を目指して、現在各国の規制当局とのディスカッションを行っておりまして、

その議論も今最終段階にきておりますので、予定通りの開始を期待しております。 
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JR-441 は、ムコ多糖症 IIIA 型でございます。この IIIA 型に関しましては、酵素製剤も今現在ござ

いませんので、治療薬の開発というのは非常に期待されている疾患でございます。本年の 2 月に、

米国の FDA からこの疾患に対する新たなガイダンスが発行されております。そういったガイダン

スも参考にしながら、なるべく早く治験を開始できるように準備を進めてまいっております。 
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成長ホルモン領域の開発品目でございます。 

われわれの持続型技術を適用しました JR-142 に関しましては、前回の決算説明会におきましても

ご説明のとおり、第 1 相試験を無事に終了しておりまして、期待通りの結果が得られております。

その結果を基に、用法用量の探索、あるいは有効性の探索ということを目的とした第 2 相試験を来

年中にスタートできる見込みでございます。 

SHOX 異常症です。低身長を呈する遺伝性疾患でございますけれども、こちらに対するグロウジェ

クトの適応拡大については、現在もリクルートを続けておりまして、予定通りであれば 2022 年中

の製造販売承認申請が期待できます。 
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最後のスライドになります。再生医療等製品です。 

テムセルの適応拡大につきましては、新生児低酸素性虚血性脳症を対象に開発を進めております。

こちらは、新生児、生まれたときの仮死状態からつながる非常に重篤な疾患でございますけれども、

現在のところ臨床第 1/2 相試験を開始いたしまして経過を観察いたしております。2023 年中の製

造販売承認申請を目指しております。 

JR-161 に関しましては、帝人株式会社との共同開発を行っておりまして、2021 年 7 月に臨床第

1/2 相試験を終了予定でございます。 

以上、ご報告を申し上げます。 
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薗田：研究企画本部の薗田でございます。私からは、研究ステージにおける進捗状況についてお話

しいたします。 

今回は、いくつか研究ステージにおける進捗がございました。まず、一つ目が JR-443、血液脳関

門通過型遺伝子組換えβ-グルクロニダーゼになります。このパイプラインは、ムコ多糖症 VII 型

（スライ症候群）が対象疾患になります。JR-141 や JR-171 も同じくムコ多糖症ですが、その中の

VII 型（スライ症候群）が本薬の対象疾患になります。 

このムコ多糖症は、いろいろやっていますけれども、これは全てレアディジーズ、希少疾患という

括りに入りますが。このスライ症候群は、それよりもさらに患者さんが少ない、ウルトラオーファ

ン、ウルトラレアと呼ばれるような疾患に分類されます。ですので、われわれがやっているものの

中でも一番患者さんが少ない疾患に入るかと思います。また、この疾患に関しては、既に欧米で酵

素製剤が発売されています。 

ただ、その酵素製剤に関しては頭に行かない、BBB を通らない薬剤となっていますので、一部の

患者さんには、この重症型の患者さんには中枢神経障害が出るんですが、その患者様方には中枢神
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経障害への薬効が認められないような薬剤となっています。われわれの薬剤 JR-443 は、その部分

にアクセスできる薬剤ということで開発を進めていきたいと考えています。 

この薬剤においては、マウスおよびサルにおいて脳移行性を既に確認しております。また、疾患モ

デルマウスにおいて脳に蓄積したムコ多糖の減少というのを確認しております。現在、研究所で製

法開発、また非臨床試験の準備を進めておりまして、3 年以内の臨床試験の開始を目指してまいり

ます。 

 

二つ目、JR-446、こちらも血液脳関門通過技術を用いた遺伝子組換えα-N-アセチルグルコサミニ

ダーゼになります。対象疾患は、こちらも同じくムコ多糖症で IIIB 型（サンフィリッポ症候群 B

型）というものが対象疾患になります。こちらには現在既存薬がなく、患者さんはここに示されて

いますようにそれなりの数がおられますので、非常に新しい薬剤が待望されている、熱望されてい

る疾患になっています。 

また、この疾患、特徴的なのが、特に中枢神経障害が強く出る、ムコ多糖症の中でも中枢神経障害

が強く出る疾患になっていますので、BBB 通過技術、そういった頭に薬剤が届けられる技術とい

うのがないとなかなか開発できない疾患になっています。 
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この JR-446 は、既に JR-141 等で、ヒトで BBB 通過が証明された技術を用いておりますので、サ

ンフィリッポ症候群 B 型におきましても良い結果が出るんではなかろうかということで開発を進

めています。この疾患においても、マウスおよびサルにおいて脳移行性を確認済み。そして、疾患

モデルマウスにおいても脳に蓄積したムコ多糖の減少を確認しています。本薬においても、3 年以

内に臨床試験を開始できるよう研究所で検討を進めています。 

 

この疾患においては、少しモデルマウスでの結果をお示ししたいなと思います。ここに示してます

のは、モデルマウスの脳ですね。脳のホモジネート中におけるヘパランサルフェート、ヘパランサ

ルフェートというのは、この疾患で蓄積してしまう物質になるんですが、その量というのを示して

います。この縦の棒グラフというのが、そのヘパランサルフェートの量になります。 

一番左側が正常マウスで、ほとんど蓄積していません。その右隣、媒体と書いてありますが、ここ

がモデルマウスになります。大体目盛りで 5 から 6 の間を示していますが、このぐらいまでヘパラ

ン硫酸が溜まります。 
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一番右側の棒グラフに移りますが、そこが酵素単体、これは BBB 通過能を持たせていない酵素単

体になりますが、それを静脈内投与した時には、見ていただきますとおり、ほとんど脳の中のヘパ

ラン硫酸の量は変わりません。 

そこに JR-446、これ Dose1、Dose2 とありますが、異なる Dose、2 種類の Dose で静脈内投与し

た結果、大きく脳中のヘパラン硫酸濃度を減らすことができました。 

もう 1 点、この JR-446 に関しては面白い部分があります。この N-アセチルグルコサミニダーゼ

という酵素は、非常にモノづくりが難しい酵素として知られています。一般的にバイオ医薬品、タ

ンパク質性の医薬品というのは CHO 細胞を用いて作りますが、CHO 細胞でこの N-アセチルグル

コサミニダーゼというのは、とても発現がしにくくて、なかなかモノづくりが難しいというのが共

通認識です。 

われわれはそれを打開するためにいろいろな検討をしてまいりました。その中で、まだこれはパテ

ントを出しておりませんので、詳細は開示できないんですけれども、あるブレークスルーをするこ

とで、非常にその発現量というのを大幅に上げることに成功しまして、この JR-446 の開発に至っ

ております。 

血液脳関門通過技術と、そういった別の技術が組み合わさったことで、JR-446、新たな開発品目

を一つ生み出すことができたというふうに考えています。 
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次は、JR-162、J-Brain Cargo 適用遺伝子組換え酸性α-グルコシダーゼになります。適応症はポン

ペ病になります。ポンペ病も同じくライソゾーム病になります。 

ポンペ病に関しましては、すでに第 1 世代、第 2 世代と呼ばれる酵素製剤があります。われわれの

JR-162 は、われわれはその次、第 3 世代だというふうに捉えて開発を進めています。 

JR-162 には、ほかの製剤にはない特徴があります。それは筋組織のみならず、神経組織、脳に対

しての薬剤デリバリーが可能だという点になります。 

筋肉というのは、筋そのもののダメージに加えて、神経原性の障害というのも併せて出てくること

になりますので、その両方にアクセスをして初めて本当の薬効が得られるとわれわれは考えていま

す。 

それができるのが唯一 JR-162 だと考えていますので。JR-162 を使うことで、ポンペ病の患者さん

におきましては、筋原性、そして神経原性、両方に対しての効果が発揮できるだろうと、それが一

番いい処方だろうと考えています。 
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この JR-162 においても、2023 年中に臨床試験が開始できるよう準備を進めているところでござ

います。 

 

こちらが JCR が取り組むライソゾーム病の一覧、それを開発ステージごとに示したものになりま

す。今回は、中央の列に JR-446、そして JR-443 の付番が追加されています。 

その他、ほかにもたくさんライソゾーム病の候補品がございますが、すべての品目において、研究

所で力を入れて研究開発をしております。1 日でも早く、一つでも先のステージに進めるよう、鋭

意努力をしているところでございます。 
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今後の研究開発の想定タイムラインになります。 

本年 2020 年から 2023 年までの間に、新たに 5 品目が臨床試験入りすることになっております。 
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最後に、このスライドになります。 

われわれは遺伝子組換えのタンパク質性医薬品、そして細胞医薬・再生医療等製品、遺伝子治療の

製品、この三つのプラットフォームで、希少疾患領域における新薬を一つでも多く作っていきたい

というふうに思っています。 

今回は、遺伝子治療に関して新しい報告というのはしませんでしたが、遺伝子治療の研究開発も非

常に順調に進んでおります。そして近い将来に、遺伝子治療用の治験用設備というものも視野に入

れて、現在準備を進めているところでございます。 

また、細胞医療等製品おきましても、テムセル、その後の歯髄由来幹細胞というものの開発を進め

ていますが、こちらにおきましても、また新たな細胞医薬品というものも視野に入れた研究開発を

スタートしております。 

この三つのプラットフォームをベースに、「希少疾病とともに生きるあなたに寄り添う医療の実現」

を推進して進んでまいりたいと思います。以上です。 
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芦田 透：JCR ファーマ株式会社、取締役経営戦略担当の芦田透でございます。それでは、2020

年度から 3 年間の中期経営計画「変革」についてご説明いたします。 

当社では、2015 年度から 2019 年度における前中期経営計画「飛躍」において、多くの成果を達

成いたしました。これらの成果を礎として、2020 年度からの 10 年間において、大きな成長を視野

に入れております。 

本日説明いたします中期経営計画の作成にあたり、創業からの歩み、当社の置かれた状況、今後の

成長の可能性、解決すべき課題を見直しました。社内全本部との対話、経営層での複数回のビジネ

スミーティングを経て、このたび「変革」をキーワードとして、新たな中期経営計画を作成いたし

ました。 

背景の帯は、将来の成長をイメージしており、緑はコーポレートカラー、黄色は明るい未来、知性、

幸福といった意味を示しております。 

本スライドの構成をこちらに示しました。まず前中期経営計画「飛躍」を総括した後、今後 10 年

間を当社がどのように見据えているのかを、「Toward 2030」として、こちらに示しました内容で

ご説明いたします。最後に、2020 年度を初年度とする 3 年間の中期経営計画「変革」についてご

説明いたします。 
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まず、前中期経営計画「飛躍」の総括に関してご説明いたします。 

ご覧いただきましたとおり、2015 年度からの 5 年間、当社では将来の成長の基盤となる多くの成

果を達成いたしました。 

2015 年度のテムセルを含む 4 品目についての製造販売承認取得、上市、2016 年度の治験薬製造セ

ンター/セルプロセッシングセンターの竣工をはじめとして、生産、研究への積極的な設備投資を

進めてまいりました。 

また、当社で働く社員一人ひとりが生き生きと活躍できるよう、事業所内保育所の設置をはじめと

して、様々な取り組みを行ってまいりました。 

研究開発においては、2016 年度からの JR-141 の臨床試験開始をはじめとして、希少疾病領域に

おいて積極的に活動してまいりました。 
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これらの取り組みの結果、「飛躍」の 5 年間で、当社売上高は 174 億円から 247 億円に、営業利

益は 21 億円から 32 億円に拡大いたしました。 



 
 

 

37 
 

 

また、社員数については、487 人から 654 人に増加し、平均年収は 809 万円から 830 万円に増加

いたしました。このように当社では、人財への積極的な投資も進めてまいりました。 

次に、株価については、当社の成長へのご期待を背景として、2015 年度期初の 2,480 円から、

2019 年度末には 9,420 円となりました。また、2020 年 2 月 21 日には、上場来最高値の 1 万

1,060 円をつけております。 
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こちらのスライドでは、「飛躍」の総括と今後に向けた課題をお示しいたします。 

これまでご説明しましたとおり、「飛躍」の期間中、多くの成果を達成いたしました。これらの中

で、特にグローバル開発未経験ながら、迅速にブラジルでの治験を開始できたことは、特筆すべき

成果と考えております。 

また、米国 ArmaGen 社の買収は、当社のライソゾーム病治療薬開発において、極めて重要な意味

を持っており、この買収により、潜在的な知財上のリスクを完全に解決いたしました。 

これら「飛躍」における成果を踏まえ、今後の課題である事業価値最大化に向けたライセンス活動

を強化してまいります。 
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次に、当社におけるサステナビリティについてご説明いたします。 

当社では、「希少疾病とともに生きるあなたに寄り添う医療の実現」こそが当社の果たすべき責務

との認識から、希少疾病治療薬の研究開発、保険医療への支援など、様々な取り組みを行ってまい

りました。 

また、一人ひとりの社員こそが価値の源泉であるとの考えから、働く環境の整備を進めてまいりま

した。このほか、環境への取り組み、コーポレートガバナンスの強化も行ってまいりました。 
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ここからは、当社が今後 10 年間をどのように見据えているかについてご説明いたします。 
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当社は「医薬品を通して人々の健康に貢献する」を企業理念として、その理念こそが当社の存在意

義であります。独自の研究開発力とモノづくり力を結集し、世界中の患者の皆さん、子どもたちの

ため、希少疾病にチャレンジしていくことが、当社が果たすべき責務と認識しております。 
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当社が目指す姿は、引き続きグローバルで存在感のある研究開発型企業であります。実現すべき企

業像は、希少疾病領域におけるグローバルスペシャリティファーマであること、J-Brain Cargo を

はじめとする独自の基盤技術を礎として、常に他社より一歩前に出る技術の創出に挑戦し続ける企

業であること。研究開発とモノづくりで新たな価値の創出に挑戦し続ける企業であること、そして、

希少疾病領域に貢献する強い決意のもと妥協せず挑戦し続ける企業であること、と考えております。 

これを達成するための基本戦略として、創業以来の企業文化を共有し発展させるチーム JCR を価

値の源泉として、少数精鋭での研究開発とモノづくりに注力いたします。 

また、チーム JCR 一人ひとりがそれぞれの場所で輝くことができるよう人財を育成いたします。 

成長ホルモンなどの国内製品、ライソゾーム病治療薬のグローバルでの収益、基盤技術の導出によ

るライセンス収入という３本の大きな収益の柱を確保いたします。 
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この目標を達成する上で、当社のコアバリューは何かを問い直しました。当社の価値の源泉は、チ

ーム JCR であります。当社では、モノづくりと研究開発によって成長してきた当社の企業文化に

共感する社員一人ひとりが、安定した経営基盤を確立し、各種独自技術を生み出し、世界への飛躍

の礎となりました。価値の源泉はチーム JCR との確信のもと、その企業文化をグローバル時代に

おいてさらに発展させ、新たな価値創出により、希少疾病領域に貢献いたします。 

チーム JCR の企業文化の発展のために、原則として、海外での自社販売拠点の展開はいたしませ

ん。また、他社との協業においては、中長期的な安定成長のため、企業文化が合致するのかどうか

という点を重視いたします。 

近い将来の本格的なグローバル化を見据え、チーム JCR の企業文化を発展させ、強固な経営基盤

を確立し、不確実性を増す製薬業界において持続的な安定成長を目指してまいります。 
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ここで簡単に当社の歩みを振り返ります。 

当社は 1975 年の創業以来、約 25 年間、尿・血液といった生体由来物質からの研究開発により、

精製技術を確立いたしました。 

1990 年代からの生体由来物質に対する懸念を背景として、2000 年代初頭より、研究開発の軸足を

バイオテクノロジー、再生医療に移しました。その成果として、エポエチンアルファをはじめとす

る医薬品、テムセルといった再生医療等製品の上市に結実いたしました。 
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一方、当社の研究開発活動を振り返り、何が特色なのかも問い直しました。まずは、成長ホルモン

事業による安定した事業基盤のもとでの研究開発活動が可能であったことが挙げられます。 

次に、生体由来物質の研究開発により培った基盤技術としての精製技術、2000 年代初頭から 20 年

間にわたる遺伝子組換え技術の蓄積、希少疾患領域での研究、再生医療領域での取り組みなど、他

社より一歩先を見据えた研究開発活動が特色として挙げられます。 

そして最も重要な点として、仮説検証の徹底的な繰り返し、サイエンスに対して真摯に向き合う姿

勢が特色であると考えております。これにより、J-Brain Cargo をはじめとする各種基盤技術の創

製が可能となりました。 
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ここで、当社の基盤技術のポテンシャルについて、J-Brain Cargo を用いたライソゾーム病治療薬

を一例としてお示しいたします。 

一般的に希少疾病は患者数が少ないため、市場規模は小さいものと考えられております。特にライ

ソゾーム病は、その中でも極めて患者数の少ない疾患群ですが、治療薬がない、または中枢神経症

状が臨床的な重要な課題とされており、有効な治療薬が必要とされる疾病です。 

当社独自の BBB 通過技術により、ライソゾーム病領域において有効な治療薬を提供できれば、こ

れらの疾患に携わる方々にとって大きな助けになるだけでなく、当社にとっても非常に大きな成長

が期待できます。 

このように基盤技術の創製は大きな成長をもたらすものであり、当社では引き続き独自の基盤技術

の開発に重きを置き、研究開発の方向性を探ってまいります。 
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当社の今後の研究開発の方向性をお示しいたします。 

現在の J-Brain Cargo は抗体ベースのため、目的とするタンパク質と組み合わせやすく、低分子、

核酸といったものでは工夫が必要です。 

当社では、このような物質でも BBB を通過できるよう、トランスフェリン受容体を介した薬物送

達機構である J-Brain Cargo の技術的可能性を発展させる取り組みを続けており、特殊環状ペプチ

ド、ナノミセルといった他社との共同研究のほか、次世代 J-Brain Cargo となり得る自社技術開発

を含め、複数の可能性を探っています。 

このような研究のほか、遺伝子治療の研究開発にも着手しております。これらにより、例えば中枢

神経系組織において必要な物質の欠乏に起因する疾患や、何らかの遺伝子変異に起因する疾患に対

する治療薬の開発につなげていきたいと考えおります。 

また、再生医療分野では、当社が培ってきた幹細胞・遺伝子組換え技術を応用し、従来の治療法で

はアプローチが難しい疾患領域における、新たな治療方法の開発にチャレンジしていきます。 
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中長期的な研究開発の想定タイムラインをお示しいたします。 

現在最も注力している JR-141 をはじめとするライソゾーム病治療薬は、今後 10 年間、特に 2023

年以降に本格的にグローバルでの開発ステージに入ることを見込んでおります。 

また、一連のライソゾーム病治療薬については、同じく 2020 年代に順次グローバルで上市するこ

とを見込んでおります。そのほか、JR-031 での適応追加、成長ホルモン領域での開発についても

鋭意注力してまいります。 

また、その他の疾患についても基礎研究を進めており、詳細については適切なタイミングで皆様に

ご説明できるかと思います。 

これら研究開発の活動により、当社では、2020 年代後半から本格的にグローバル化を果たすもの

と考えております。 
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このスライド以降、本年度を初年度とする 3 年間の中期経営計画「変革」についてご説明いたしま

す。 

このイメージは、各種ライソゾーム病をはじめとする希少疾病に貢献するという社員一人ひとりの

強い思いという意味のほか、その実現のために社員一人ひとりが変わらなければならないという強

い思いを示しております。 
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まずは、キーワードである「変革」についてご説明いたします。 

当社では、2025 年に創業 50 周年を迎えます。また、同時に、2020 年代後半以降、本格的なグロ

ーバル化を果たすと考えております。その実現のためには、過去の成功体験にとらわれず、事業活

動のすべての側面において、また社員一人ひとりが変わらなければなりません。その意味を込めて、

キーワードを「変革」といたしました。 

併せて、将来に対する「変革」という意味から、「REVOLUTION into the Future」をスローガン

といたしました。 
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まず、「変革」における重要経営課題をお示しいたします。 

高品質な医薬品を安定的に供給することが、特に希少疾病領域においては、製薬企業にとって最大

の責務と考えております。 

希少疾病領域における当社の重要性がさらに高まることを踏まえ、品質保証体制の質・量的拡充を

図ることを最重要経営課題として設定いたします。 

続いて、2020 年代後半からの業容の急拡大を見据え、以下五つの項目を重要経営課題として取り

組みを加速してまいります。 

まず 1 点目、少なくともライソゾーム病治療薬が本格的に業績に寄与するまでの期間、既存製品の

持続的成長が重要と認識しております。 

2 点目として、医薬品開発には 10 年を越える年月が必要であることを踏まえ、ライソゾーム病治

療薬の次を見据えた基礎研究の拡充に取り組んでまいります。 

3 点目として、研究開発の加速、今後の成長のための設備投資を、事業環境を踏まえ、積極的に投

資してまいります。 
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4 点目として、中長期的なエビデンスこそが臨床現場に求められる希少疾病領域の特性を踏まえ、

エビデンス構築を含む製品戦略の立案に取り組んでまいります。 

最後に、迅速な経営判断、顔の見える経営がチーム JCR にとって重要であることから、今後の業

容拡大期においても、一定規模での経営を可能とする業務および組織構造改革、ならびに人財育成

を進めてまいります。 

 

続いて、「変革」におけるガイダンスをお示しいたします。 

当社は、これからさらなる成長を迎えることを踏まえ、KPI については、売上高、営業利益、研究

開発費、配当性向のみを設定いたします。売上高、営業利益については、対前年比増という安定的

成長のもと、最終年度において、売上高 320 から 360 億円、営業利益 70 から 100 億円を目標とい

たします。 

研究開発費については、対売上高比率 20%を目安といたします。ただし、必要であれば、これを

超えることを許容いたします。 
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最後に、配当性向については、安定配当を基本方針とし、期待に応える株主還元と財務の健全性の

バランスを重視し、30％を目安といたします。 

 

最後に、今後の当社におけるサステナビリティの取り組みについてご説明いたします。 

当社では、「希少疾病とともに生きるあなたに寄り添う医療の実現」こそが、価値創造の基本であ

るとの認識のもと、レアディジーズ、環境、社会、コーポレートガバナンスを重点領域とし、事業

活動を通じてそれらの課題を解決し、その成果を社内外の幅広いステークホルダーに還元・共有し

ながら、「誰 1 人取り残さない」という持続可能な開発目標の精神に沿ったサステナビリティの実

現を目指してまいります。 
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レアディジーズ領域での新しい取り組みとして、ライソゾーム病治療薬開発のさらなる加速のほか、

その他の希少疾病治療薬の開発につながる基礎研究の拡充を進めてまいります。 
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また、環境、社会、コーポレートガバナンスの領域での新しい取り組みとして、地域に根差した環

境負荷軽減活動、チーム JCR、一人ひとりが輝ける職場環境づくり、人財育成の推進、グローバル

展開に向けた製品の安定供給体制の強化、大胆かつ適切な意思決定を迅速に行い得る強固な経営基

盤の確立を進めてまいります。 

以上により、チーム JCR の総力を結集した事業活動の質的・量的な変革による「希少疾病ととも

に生きるあなたに寄り添う医療の実現」を加速してまいりたいと考えております。 

ご清聴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 
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