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登壇 

 

芦田：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、2021 年 3 月期第 2 四

半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

ては、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。 

本日の説明会では、2021 年 3 月期第 2 四半期累計の決算概要、研究開発の状況説明について、後

ほど各担当者からご説明をいたします。私からはじめに、ライソゾーム治療薬に関するライセンス

契約についてお話をいたします。 

今年 5 月に開催いたしました決算説明会におきまして、上期中に契約できる見込みであると申し上

げましたが、コロナ禍において、対面での交渉を行うことが困難になったため、われわれが当初想

定いたしましたよりも交渉が進捗いたしませんでした。 

また、後ほどお話いたしますが、アストラゼネカ社との新型コロナワクチン原液の国内製造に関す

る協議を同じ時期に行うことになり、関連する人員がその対応に当たったことなどもあり、9 月末

までの契約締結には至りませんでした。 

このことにより、業績予想を修正させていただき、株主、投資家の皆様へご心配をおかけしたこと

につきまして、深くお詫び申し上げます。 

さて、研究開発においては、JR-141、JR-171 などの新薬開発はスケジュールどおりに進捗してお

ります。JR-141 については、9 月末に日本での製造販売承認申請を行いました。ブラジルでも本

年中の製造販売承認申請に向け、確実に進捗しております。また、グローバルでの臨床第 3 相試験

開始も目前に迫っております。JR-171 については、グローバルでの臨床 1/2 相試験が 7 月に日本

で治験届が受理され、10 月にはブラジルでも治験届が受理されました。この後、アメリカを含

め、臨床試験を進めてまいります。 

これら新薬開発は、極めて順調に進捗しておりますので、ライソゾーム治療薬に関するライセンス

契約は、今期中には契約が締結できると思っております。 

次に、アストラゼネカ社との新型コロナウイルスワクチンの原液の国内製造に関する件についてお

話いたします。 
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すでにお知らせをいたしましたとおり、アストラゼネカ社が開発中のアデノウイルスベクターを用

いた COVID-19 に対するワクチンについて、日本国内における原液製造に関し、当社が製造受託

することについて協議しております。 

このワクチン原液製造については、当社が有しているバイオ医薬品製造技術、遺伝子治療技術を高

く評価していただいたものと考えており、これらの技術を活用して、1 日も早くこのワクチンを日

本国内に安定供給できるよう、全社を挙げて、鋭意、取り組んでおり、正式に決定した際には、速

やかに原液の生産を開始いたします。 

また、このワクチンを供給するため、医薬品の流通を安定的に支える社会インフラ企業であるメデ

ィパルホールディングスにも事業参画していただくことになります。新型コロナウイルスの影響に

よる経済活動は回復に向けて動いておりますが、感染拡大の脅威はいまだ解決されていません。早

期収束と人々の健康に貢献できるよう取り組んでまいります。 

この上期は、新型コロナウイルスの影響により、ライセンス契約がずれこんだり、ワクチンの原液

製造の協議を行うなど、当初予期していなかった事象が発生しましたが、現在開発中のライソゾー

ム治療薬を含め、すべての研究開発は順調に推移しており、また将来に向けての遺伝子治療など、

開発をさらに進めるために研究体制の充実を図っています。また、将来新薬の商業生産を担う製造

設備の増強についても検討を進めております。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。2021 年 3 月期第 2 四半期の決算概要につきましてご報告申

し上げます。まず、当初予想との比較をご覧ください。 

売上高は、当初予想に比べて 24%減少いたしました。その結果、109 億 5,000 万円を計上いたして

おります。これは、グロウジェクトやテムセルなどの医薬品の売上高は当初予想比で増収となりま

したが、新型コロナウイルス感染症の影響で対面交渉が困難となったことなどにより、第 2 四半期

に見込んでおりました契約金収入が第３四半期以降に繰り越されたことが主な要因でございます。 

利益面におきましては、業務の効率化を推進したことなどにより、研究開発費を含む販売費及び一

般管理費は予想に比べて減少いたしましたが、売上高減収の影響により、営業利益、経常利益、四

半期純利益のいずれも当初予想を下回る結果となりました。 

なお JR-141、ハンター症候群治療薬をはじめとするライソゾーム病治療薬の研究開発は順調に進

捗いたしております。導出契約につきましても、当期中の合意が見込まれておりますため、通期の

業績予想につきましては変更ございません。 
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次に、前期との比較をご覧いただきます。このページに、中央から左に当第 2 四半期の数値と前期

比を、右に通期予想に対する進捗を表示いたしております。 

売上高は、当初予想比では 24%の減収となりましたが、前期比では 2.5%の減収に留まっておりま

す。契約金収入が減少したことなどにより、売上原価率は 3.5 ポイント上昇して、32.1%となり、

売上総利益は、前年に比べて 7.8%減少して、74 億円となりました。 

一方、販売・一般管理費は、新型コロナウイルス感染症への対応を含めて、業務の効率化に取り組

みました結果、2.3%減少して、37 億円。研究開発費は、前期におきましては、ArmaGen 社への支

払いを計上いたしておりましたため、当期においては、前期比 26%減少して、24 億円という結果

でございます。 

以上、売上高は減収となりましたが、営業利益、経常利益、四半期純利益のいずれも 30%以上の

増益を確保することができました。通期の予想につきましては、先ほど申し上げましたとおり、当

初の予想に変更はございません。 
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続いて、売上高の内訳をご覧いただきます。このページでは、売上高の内訳につきまして、中央か

ら左に前年との比較、右側に通期予想に対する進捗を表示いたしております。 

本年 4 月に薬価改定がございましたが、販売数量の増加により、成長ホルモン製剤グロウジェク

ト、腎性貧血治療薬及びファブリー病治療薬アガルシダーゼベータ BS は、いずれも前期に比べて

増収となりました。 

腎性貧血治療薬につきましては、昨年 11 月に発売したダルベポエチンアルファ BS の販売が好調

に推移したことにより、エポエチンアルファ BS との合計で、前期に比べて 49%の増収となってお

ります。 

テムセルは、在庫確保のために実施した供給制限の影響もあり、48%の減収となりましたが、医薬

品合計では、前期比 6.9%増加して、109 億 4,000 万円となっております。 

一方、冒頭に申し上げましたとおり、第 2 四半期に見込んでいた契約金収入が第 3 四半期以降に繰

り越されたことから、売上高合計では、前期比 2.5%減の 109 億 5,000 万円を計上いたしておりま

す。以上、売上高の内訳をご覧いただきました。 
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続きまして、貸借対照表をご覧いただきます。6 ページです。当第 2 四半期におきましては、二つ

のトピックスがございます。 

一つは、新型コロナウイルス感染症への対応として、手元資金を積み増したことでございます。こ

れにより、現預金及び借入金が、それぞれ約 90 億円増加いたしました。現時点までにライソゾー

ム病治療薬の導出交渉以外には、すなわち生産、研究開発、営業などの各活動には影響を受けてお

りません。ただし、世界経済の見通しが不透明感を増す中、今後のグローバル展開に向けて、手元

資金の充実を図ったものでございます。 

2 点目は特許権の計上です。本年 4 月に ArmaGen 社を子会社化したことに伴い、特許権 31 億円

を計上いたしております。これらの結果、資産合計は、前期末比で 119 億円増加して、597 億円と

なっております。自己資本比率は 11.8 ポイント低下して、54.8%となりました。貸借対照表につ

きましては、以上でございます。 
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最後に、キャッシュフローをご覧いただきます。8 ページです。 

営業活動によるキャッシュフローは、前期に比べて 12 億円増加して、42 億円の収入となりまし

た。 

投資活動によるキャッシュフローは、設備投資及び特許権の取得によりまして、44 億円の支出と

なっております。 

一方、財務活動によるキャッシュフローは、手元資金充実のために借入を実行したことに伴いまし

て、88 億円の収入となりました。 

これらの結果、9 月末の現金及び現金同等物は、前期末に比べて約 96 億円増加して、195 億円と

なっております。以上、当第 2 四半期の経営成績及び財政状態につきましてご覧いただきました。

ご清聴、ありがとうございました。 
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谷澤：開発本部の谷澤でございます。私から研究開発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。緑色でお示ししておりますのが、

ライソゾーム病治療酵素、紫色がタンパク質製剤、オレンジ色が再生医療等製品となります。 
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研究開発のニュースリリースのハイライトをお示ししています。7 月 31 日には、JR-171 の日本に

おける臨床第 1/2 相試験の治験届が受理されました。また 8 月には、ブラジルへの事業展開を正

式に決定いたしました。また 9 月の末、29 日には、JR-141 の製造販売承認申請を行っておりま

す。 
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ここからは、JR-141 の開発状況についてご説明を申し上げます。こちらにお示ししておりますラ

イソゾーム病のうち、赤字でお示ししているものが、現在 JCR が取り組んでいるライソゾーム病

の疾患になります。 
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このうちムコ多糖症Ⅱ型、ハンター症候群について、現在 JR-141 の開発を行っております。ムコ

多糖症Ⅱ型は、こちらにお示しいたしておりますとおり、Iduronate-2-sulfatase の欠損により発

症する X 染色体連鎖劣性遺伝性疾患でございます。 

ヘパラン硫酸やデルマタン硫酸が全身の組織、あるいは中枢に蓄積することによりまして、こちら

に示しております様々な臨床症状が発症いたします。 
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ハンター症候群では、3 分の 2 の患者さんが知的障害を伴うと言われておりまして、これら中枢神

経症状が患者の QOL を大きく低下させております。ここに関しましての現在治療法がないという

ことが大きなアンメットメディカルニーズになっておりまして、JCR ではこれを 141 の開発で解

決すべく、取り組んでおります。 

その際にわれわれが着目いたしましたのは、脳実質内に蓄積したヘパラン硫酸、これを減少させる

ことが中枢神経症状の改善に向けた直接的アプローチとして重要と考えています。 
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JR-141 は、国際一般名としてパビナフスプアルファという名前をいただいております。JR-141

は、J-Brain Cargo 部分、抗ヒトトランスフェリン受容体抗体部分と、2 分子の IDS 酵素から成り

立っております。 

この JR-141 が脳毛細血管上の内皮細胞上に発現しておりますトランスフェリンレセプターと結合

し、トランスサイトーシスを経て、脳実質に移行することで、BBB 通過能を発揮しております。 
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JR-141 の開発は 15 年前からもうすでに行われておりまして、非常に長い期間開発を行っておりま

す。ただ、ご覧いただけますように、2017 年に第 1/2 相試験を開始いたしまして、現在 2020 年

に製造販売承認申請を行えたということは、非常に開発期間としては短いものとわれわれは認識し

ております。ここは患者の方々、あるいは先生方の非常に大きな期待の結果と認識しております。 
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こちらに、非臨床試験の結果をお示ししております。論文化されておりますので、詳細はご説明い

たしませんけれども、JR-141 が BBB を通過して、脳の神経細胞に取り込まれていることが確認で

きます。 
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こちらは、ヘパラン硫酸の減少をノックアウトマウスで確認したものになります。これは脳の中

と、CSF 中と、両方見たものになります。ご覧いただけますように、用量依存的にヘパラン硫酸

が減少している様子がおわかりいただけるかと思います。 

また、もう 1 点補足させていただきますと、脳内の基質の減少と CSF 中の基質の減少とが非常に

よく相関していることもおわかりいただけるかと思います。 

このデータが意味するところとしましては、臨床試験で確認されました CSF 中のヘパラン硫酸の

減少が脳内の蓄積物の減少を表していると、ここを示唆するものであります。 



 
 

 

18 
 

 

ここからは、国内臨床第 3 相試験の試験概要についてご説明を申し上げます。 

すでに第 3 相試験は完了いたしておりまして、現在 302 試験という継続投与試験で多くの患者の

方々が JR-141 の投与を受けております。 

主要評価項目は、脳脊髄液中ヘパラン硫酸濃度、副次評価項目としまして、発達評価でありますと

か、血中尿中のヘパラン硫酸、デルマタン硫酸の濃度、あるいは 6 分間歩行等の検討を行っており

ます。19 の全国の施設から 28 名の患者の方々にご参加をいただきました。 
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まず初めに、試験開始時点の CSF 中ヘパラン硫酸濃度をお示ししたいと思います。 

こちらの図でご覧いただけますように、オレンジのドットが軽症型、青色のドットが重症型の患者

の方々のベースラインのデータを示しております。 

ご覧いただけますように、オレンジの部分が下のほうに集まっておりまして、大体 4,000 ng/mL

のラインに重症型を分けるようなカットオフ値が見ていただけるかと思います。このように CSF

中のヘパラン硫酸といいますのは、疾患の重症度とよく相関しているということが、この試験を実

施する中でわかってまいりました。 
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続きまして、その値が治療後にどうなったかをこちらでお示ししております。四角が重症型、丸が

attenuated、軽症型のデータです。 

両方、重症型におきましても、25 週、52 週にかけまして、ヘパラン硫酸の濃度は減少して、最終

的には 2,000 ぐらいの値まで減少しています。これは十分に軽症型のレベルと言えるかと思いま

す。 
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この試験の中では、発達年齢の評価も行っています。左の図を見ていただきたいんですけれども、

一番上の青い線が軽症型患者の結果です。52 週、約 1 年間ですね、12 カ月の治療をした結果、12

カ月に近い発達年齢の上昇が認められておりますので、この結果としましては、正常な発達が認め

られたということができると思います。 

その下の線が 3 歳未満の重症患者のデータになります。ご覧いただけますように、12 カ月の治療

後に発達年齢の上昇が認められました。 

3 歳以上の患者の方々に関しましては、すでに開始時点で発達年齢が低下しているという特徴がご

ざいます。その方々に関しては、治療後、その発達年齢が維持されたと、そういう結果と認識して

おります。 
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JR-141 は酵素補充療法でございますので、全身に対する評価が非常に重要です。こちらにお示し

しましたのは、血中のヘパラン硫酸、デルマタン硫酸濃度の推移です。 

上が切り替え患者、下が今回 141 を初めて使われた患者の方々のデータです。ご覧いただけます

ように、切り替え例におきましては、血中のヘパラン硫酸、デルマタン硫酸とも安定して推移して

いることがおわかりいただけるかと思います。新規例に関しましては、期待どおり、投与とともに

急速に濃度が減少して、そのまま維持されております。 

その他、副次評価項目の検討を行っておりますので、JR-141 は全身症状に対しては、既存酵素補

充療法と同程度の効果が期待されると考えています。 
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ここからは、ブラジルの試験結果に移りたいと思います。 

ブラジルの試験の特徴は、1 mg、2 mg、4 mg という 3 用量の検討が行われたことになります。こ

の試験でも、脳脊髄液、血中尿中のバイオマーカーの評価でありますとか、発達年齢の評価を行っ

ております。 
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先ほど日本の結果でもお示ししましたとおり、ブラジルでも同様の結果が得られております。まず

CSF 中のヘパラン硫酸濃度に関しては、2 mg、4 mg、いずれも全例において CSF のヘパラン硫酸

濃度は減少いたしました。 
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こちらは、血中のデルマタン硫酸濃度を示しております。 

デルマタン硫酸は全身症状に非常によく関連しているということが知られておりますので、このマ

ーカーを見ていくことは非常に重要です。日本の結果と同様に、切り替え例では維持、新規例では

減少が確認されました。 
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おそらくこのスライドは非常に重要になるかと思います。日本の試験、ブラジルの試験ともに被験

者の変化に関する情報を治験責任医師から収集いたしまして、このようにまとめております。 

ご覧いただけますように、言語面、表情面、運動面で、様々な改善が認められております。特に、

ご注目をいただきたいのは言語面でございまして、語彙が増えた、理解力が増した、口頭の指示が

理解できるようになった、またブラジルでは、文章で話そうとするようになったと、こういった報

告がございます。 

ただ、この報告といいますのは主観的なものでございます。今後、臨床試験で有効性を述べていく

上では、このデータに加えて、客観的な指標での裏付けが必要になります。 

そこでわれわれは現在ほかで実施をいたしました Bayley-III スコアでありますとか、Vineland のス

コアでありますとか、そういったところと、この行動学的変化の改善を評価いたしました。 

その結果、Vineland スコアのサブドメインになりますけれども、言語面での改善であるとか、コ

ミュニケーション面での改善というところが、スコアの改善として確認することができましたの

で、こうした行動学的改善が客観的指標によって裏付けられたと考えております。 
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ここまで、ご報告を申し上げました臨床試験の内容をまとめております。これまでの試験におい

て、JR-141 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。また中枢神経症状、兆候に

対する有効性は確認できたものと考えております。 

本剤は、静脈内投与でございますので、既存の酵素製剤と同様に、治療への導入が容易で継続した

治療が可能であります。 

非臨床試験から一貫してお示ししましたとおり、バイオマーカーですね、疾患モデルにおける脳内

のヘパラン硫酸濃度と相関するヘパラン硫酸濃度の減少、CSF 内でのヘパラン硫酸濃度の減少が

認められているということで、ヒトにおける脳内基質濃度減少の代替評価指標であるヘパラン硫酸

の有用性は、この試験を通じて示されたと考えています。 

本剤は、9 月の段階で製造販売承認申請を行いました。先駆け指定も受けておりますので、期待ど

おりであれば、来年の 3 月には承認が得られる見込みと考えております。これは、世界でも初めて

のことではないかと思います。 
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それでは、ここから開発状況の全体像についてご説明申し上げます。 

日本については、先ほどご説明を申し上げました。ブラジルにつきましても、本年中の製造販売承

認申請を予定しております。それと並行しまして、グローバルでの臨床第 3 相試験の実施を計画し

ております。 
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このスライドから、現在計画中のグローバル臨床第 3 相試験についてご説明を申し上げます。 

実施予定国は、米国、ブラジル、欧州の 3 カ国です。試験の目的は、中枢神経症状及び全身症状に

対する有効性を示すことです。 

試験の特徴としましては、まず二つの患者群を設定したということがございます。また、標準治療

薬対照の並行群間比較試験であるところも特徴かと思います。この試験につきましては、約 50 名

の患者の方々のリクルートを予定しています。 

主要評価項目は、CSF 中のヘパラン硫酸に加えまして、中枢神経症状でありますとか、全身症状

でありますとか、そういったところを併せて評価する予定としております。 
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こちらに試験概要をお示ししております。 

Cohort A、先ほど申しました、3 歳から 6 歳の重症型の被験者をリクルートいたします。この疾患

は、緩やかに中枢神経症状の悪化が進行するという特性を持っておりますので、今回 Cohort A に

関しましては、2 年間の評価期間を設定いたしました。 

一方で、中枢神経症状に対して効果が期待できないとされている標準治療を 2 年間続けることに関

しましては、多くの先生方から倫理的な懸念ということでご意見をいただいております。そういっ

たところを解決するために、今回の試験では、52 週以降、中間以降は、ある一定の基準を満たし

た場合には JR-141 の投与群に切り替えられると、群をまたいで切り替えるという設定をしており

ます。 

Cohort B は、1 年間の解析になっております。ですので、ご覧いただけますように、Cohort B で

の 1 年間の結果、また Cohort A での中間解析の結果をもちまして、全身症状並びに中枢神経症状

に対する有効性が期待できるとされた場合には、中間データでの申請を検討したいと考えておりま

す。 
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先ほど日本におきましての申請の状況についてご説明を申し上げましたが、ブラジルでは、2020

年中に製造販売承認申請を予定しております。その場合、予想どおりであれば、2021 年の 5 月に

は承認が得られる見込みでございます。以上、JR-141 のご説明を申し上げました。 
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そこに引き続く開発品目としまして、現在 JR-171 の開発を行っております。 

JR-171 はムコ多糖症Ⅰ型でございまして、アンメットメディカルニーズとしましては、やはり中

枢神経症状に対する有効な治療薬がないというところがございます。すでに 2020 年 7 月、日本に

おいて、また 10 月にブラジルにおいて、治験計画届が受理されておりますので、今後リクルート

を進捗していきたいと考えております。 

 

※テロップ表示：2020 年 10 月 28 日に、第一例目となる被験者の方に治験薬の投与が開始されま

した。 
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JCR が取り組むライソゾーム病治療薬の開発ステージです。 

JR-171 に続きましては、右側に記載しております、JR-441、ムコ多糖症ⅢA 型の開発を行いま

す。また JR-162、ポンペ病、JR-443、ムコ多糖症Ⅶ型、JR-446、ムコ多糖症ⅢB 型につきまして

も、3 年以内の治験実施を目指します。 
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こちらにタイムラインをお示ししています。先ほど申しましたとおり、JR-441 に関しましては、

2022 年の試験開始を目指しております。 
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以上が、ライソゾーム病治療薬の開発進捗でございますけれども、そのほか成長ホルモン領域につ

いても治験が進捗しております。 

JR-142、長期作用型の成長ホルモン製剤につきましては、2020 年に臨床第 1 相試験を完了してお

ります。現在、来年の第 2 相試験開始に向けて、当局並びに先生方と協議を行っているところでご

ざいます。 

JR-401X、SHOX 異常症における低身長症、これはグロウジェクトの適応拡大のプロジェクトでご

ざいます。こちらに関しましても、本年の 6 月に登録を完了いたしましたので、データが得られ次

第、予定どおり申請を行いたいと思います。 

再生医療等製品に関しましては、JTR-161 に関しまして、帝人株式会社さんとの共同開発を行って

おります。また、自社で開発を行っております JR-031HIE、新生児低酸素性虚血性脳症に関しまし

ては、現在リクルートの最終段階まで順調に推移しております。 

以上、ライソゾーム病疾患、タンパク製剤、再生医療等製品に関しまして、プロジェクトの進捗に

ついて、ご報告を申し上げました。ありがとうございました。  
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［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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