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ゲノム創薬・創発フォーラム 第 21 回シンポジウム 

The 21st Sympodium of Genome Drug Discovery and Emergence Forum 

「新規創薬モダリティが拓く次世代創薬の展望  

― 遺伝子・細胞・ウイルス治療を中心に」 

“Perspectives on Next-Generation Drug Discovery Driven by the 

Advancement of Novel Drug Modalities – Focusing on Gene-, Cell-, and 

Virus-Based Therapies” 

2026 年 3 月 2 日 (月) 13:00 – 18:00 

東京大学医科学研究所１号館 1 階講堂 

 

開催趣旨 

ゲノム創薬・創発フォーラムはヒトゲノム解明が進みつつあった 1998 年に発足したゲノム創薬フォーラ

ムに源流をもちます。2013 年には創薬だけでなく様々な医療分野への展開を目指したゲノム創薬・医

療フォーラムとなり、2019 年より、異なる分野の専門家の議論によるイノベーションを誘発したいという思

いが「創発」という言葉に込められ、新たにゲノム創薬・創発フォーラムとして発足しました。 

 

今回の第 21 回シンポジウムでは、「新規創薬モダリティが拓く次世代創薬の展望」をメインテーマとし

て、最前線の研究成果と将来展望に焦点を当てます。近年の創薬研究においては、低分子医薬や抗

体医薬に加え、遺伝子、細胞、ウイルスなどを基盤とする新規モダリティが急速に発展しており、疾患の

根本原因に直接介入する革新的な治療戦略が現実のものとなりつつあります。一方で、その臨床応用

や社会実装に向けては、作用機序の理解、安全性評価、製造技術、品質管理、規制対応など、解決

すべき課題も多く存在しています。 

本シンポジウムでは、造血幹細胞遺伝子治療（HSC-GT）、次世代 CAR-T（Off-the-shelf 

CAR-T）、Gene Therapy、In vivo Therapy（Gene editing）、Oncolytic Virus など、現在

注目されている多様な新規モダリティを取り上げ、それぞれの科学的基盤、技術的進展、創薬への応用

可能性について議論を行う予定です。 

 

基礎研究からトランスレーショナル研究、臨床応用に至るまでの幅広い視点から最新の知見を共有し

ます。アカデミアおよび産業界の研究者の皆様とともに、新規モダリティ創薬の可能性と課題を多角的に

議論し、将来の革新的医薬品創出につながる新たな発想や連携が生まれる「創発」の場となることを期

待しています。多くの方々のご参加を心よりお待ちしております。 

 

オーガナイザー︓ 

協和キリン株式会社 研究開発本部 研究ユニット長 森 聖寿  

エーザイ株式会社 執行役 Deep Human Biology Learning, CSO 井戸 克俊  
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ゲノム創薬・創発フォーラム 第 21 回シンポジウム 

The 21st Symposium of Genome Drug Discovery & Emergence Forum 

 

日時︓2026 年 3 月 2 日（月）13:00-18:00 / Time & Date: 13:00-18:00, March 2nd, 2026 

場所︓会場およびオンライン会議 / Venue: On-site and Web Meeting 

東京大学医科学研究所１号館 1 階講堂 / Auditorium at Building ♯1, The Institute of Medical 

Science, The University of Tokyo 

主要テーマ︓「新規創薬モダリティが拓く次世代創薬の展望 － 遺伝子・細胞・ウイルス治療を中心に」 

Main Theme: "Perspectives on Next-Generation Drug Discovery Driven by the Advancement of 

Novel Drug Modalities – Focusing on Gene-, Cell-, and Virus-Based Therapies" 

座長︓協和キリン株式会社 研究開発本部 研究ユニット長 森 聖寿  

エーザイ株式会社 執行役 Deep Human Biology Learning, CSO 井戸 克俊 

Chairs: 

Kiyotoshi Mori, PhD, Head of Research Unit, R&D Division, Kyowa Kirin Co. Ltd. 

Katsutoshi Ido, PhD, Corporate Officer, CSO, Deep Human Biology Learning, Eisai Co., Ltd. 

プログラム︓/ Program: 

13:00-13:05 「開会挨拶」 東京理科大学生命医科学研究所 教授 松島 綱治 

“Opening Remarks“  Kouji Matsushima, MD, PhD, Professor, Research Institute for 

Biomedical Sciences, Tokyo University of Science 

13:05-13:15 「開催趣旨」 協和キリン株式会社 研究開発本部 研究ユニット長 森 聖寿 

“Organizing Purposes“ Kiyotoshi Mori, PhD, Head of Research Unit, R&D Division, 

Kyowa Kirin Co., Ltd. 

13:15-14:00 1．「AAV ベクターが拓く難病の遺伝子治療」 

自治医科大学 オープンイノベーションセンター 神経遺伝子治療部門 客員教授 村松 慎一 

“AAV vectors expand gene therapy for intractable diseases.”, Shin-ichi Muramatsu, MD, 

PhD, Visiting Professor, Neurological Gene Therapy, Center for Open Innovation, Jichi 

Medical University 

14:00-14:45 2. 「パーキンソン病の iPS 細胞移植治療︓現状と展望」 

京都大学総合研究推進本部/医学研究科多系統萎縮症治療学講座 特定教授 高橋 良輔 

“iPS Cell Transplantation Therapy for Parkinson’s Disease: Current Status and Future 

Prospects‷, Ryosuke Takahashi、MD, PhD, Program-Specific Professor, Office of Research 

Acceleration/Department of Therapeutics for MSA, Graduate School of Medicine, Kyoto 

University 

14:45-15:25 ３. 「希少遺伝性疾患を超えた造血幹細胞遺伝子治療の応用」 

協和キリン株式会社 研究本部 研究戦略部 Therapeutic Area Head for Hematology/ 

Hemato-Oncology 甲斐 正之 

“Hematopoietic Stem Cell-based Cell and Gene Therapy Beyond Monogenic Diseases“,  

Masayuki Kai, PhD, Therapeutic Area Head for Hematology/HematoOncology, Research 

Strategy Department, Research Division, Kyowa Kirin Co., Ltd. 
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Break 

15:40-16:25 ４. 「iPS 細胞技術を用いた抗原特異的 T 細胞の再生研究と臨床応用への挑戦」 

京都大学  iPS 細胞研究所 増殖分化機構研究部門 免疫再生治療分野 教授 

筑波大学 医学医療系 がん免疫治療研究分野 特任教授 金子 新 

“Challenges in Regenerating Antigen-Specific T Cells Using iPS Cell Technology and 

Their Clinical Application”, Shin Kaneko, MD, PhD, Professor, Laboratory of 

Regenerative Immunotherapy, Dept. Cell Growth and Differentiation, Center for iPS 

cell Research and Application (CiRA), Kyoto University/Laboratory of Cancer 

Immunotherapy and Immunology, Transborder Medical Research Center, University of 

Tsukuba 

16:25-17:10 ５. 「独自開発の腫瘍溶解性ウイルス Surv.m-CRA シリーズの基礎・非臨床・臨床開発

から実用化まで」 

鹿児島大学大学院 医歯学総合研究科 遺伝子治療・再生医学分野 教授 小戝 健一郎 

“ From Basic Research and Non-clinical and Clinical Development to the Practical 

Application of Original Oncolytic Viruses: the Surv.m-CRA serie”, Ken-ichiro Kosai, MD, 

PhD, Professor, Department of Gene Therapy and Regenerative Medicine. Kagoshima 

University Graduate School of Medical and Dental Sciences. 

17:10-17:50 ６. 「標的特異的 non-LTR レトロトランスポゾンの遺伝子治療への利用」 

東京大学大学院 新領域創成科学研究科 名誉教授 藤原 晴彦 

“Site-specific Non-LTR Retrotransposons As Gene Therapy Tool”, Haruhiko Fujiwara, 

PhD, Professor Emertus, Graduate School of Frontier Sciences, University of Tokyo 

17:50-18:00 「閉会挨拶」  

エーザイ株式会社 執行役 Deep Human Biology Learning, CSO 井戸 克俊 

“Closing Remarks” Katsutoshi Ido, PhD, Corporate Officer, CSO, Deep Human Biology 

Learning, Eisai Co., Ltd. 
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AAV ベクターが拓く難病の遺伝子治療 
 

自治医科大学 神経遺伝子治療部門 客員教授 

村松 慎一 

 

アデノ随伴ウイルス（AAV）ベクターは, 神経細胞や肝細胞に効率よく遺伝子を導入し長期に

発現させるため, in vivo 遺伝子治療の主流となっている. 私たちは, パーキンソン病に対してド

パミンの生合成に必要な酵素を被殻で発現する遺伝子治療を開発してきた. レボドパをドパミ

ンに変換する芳香族アミノ酸脱炭酸酵素（AADC）を発現する AAV ベクターは, AADC 欠損

症に対する製剤として欧米で薬事承認されている. 昨年から AADC に加えてレボドパの合成に

関わる 2 種類の酵素遺伝子も同時に発現する遺伝子治療の治験を開始している. また, 広

範な中枢神経領域の神経細胞に遺伝子導入可能な AAV.GTX ベクターを使用し, 狐発性の

筋萎縮性側索硬化症(ALS)に対して, RNA 編集酵素の ADAR2 を運動ニューロンに発現す

る遺伝子治療の治験を実施した. さらに, グルコーストランスポーター1(Glut1)欠損症に対して

Glut1 遺伝子を導入する治験を実施している. これらについて紹介する. 

 

略歴 

1983   自治医科大学卒 

1995-1997  米国 NIH, NHLBI, Visiting Associate 

2008 -  自治医科大学 神経内科学 特命教授 

2014 – 2019  東京大学医科学研究所 遺伝子・細胞治療センター 特任教授 (兼任) 

2019 -  現職 

 

参考文献 

1. Noda M, Otabe T, Koshu R, Takino N, Ito M, Ito M, Kawano F, Nakajima T, Sato 

M, Muramatsu S. Less Invasive Light Irradiation Methods for Inner Ear Gene 

Therapy Based on Photoswitch Technology: Toward Clinical Translation. Hum 

Gene Ther. in press.  

2. Kumagai S, Nakajima T, Muramatsu S. Intraparenchymal delivery of adeno-

associated virus vectors for the gene therapy of neurological diseases. Expert 

Opin Biol Ther. 2024 24(8):773-785. 

3. Muramatsu K, Muramatsu S. Adeno-associated virus vector-based gene 

therapies for pediatric diseases. Pediatr Neonatol. 2023 Feb;64 Suppl 1:S3-S9. 
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パーキンソン病の iPS 細胞移植治療︓現状と展望 
 

京都大学総合研究推進本部/医学研究科多系統萎縮症治療学講座 特定教授  

高橋 良輔 

 

パーキンソン病（PD）では中脳黒質ドパミン神経の変性により運動緩慢、振戦、筋強剛などを

特徴とする進行性の運動障害が生じる。ドパミン細胞移植で治療しようとする試みが 1980 年

代から胎児中脳組織を用いて試みられてきたが、倫理的懸念に加え、入手の困難性、副作用

が問題となっていた。それに代わるリソースとして幹細胞由来のドパミン細胞が注目されている。

2018 年から 2024 年にかけて京大病院で京都大学 iPS 細胞研究所と共同して、iPS 細胞

株由来ドパミン細胞同種移植の第一相・第二相の医師主導治験が行われた（Kyoto 

Trial）。50－69 歳の患者 7 例に対し、両側被殻に移植が行われ、観察期間は 2 年間であ

った。主要評価項目の安全性では重篤な有害事象（SAE）は見られなかった。副次評価項

目の運動症状の評価ではオフ時の MDS-UPDRS part 3（運動スコア）が有効性評価対象

の 6 例中 4 例で改善し、平均で 9.5 ポイントの改善が見られた。ドパミン産生の指標となる

18F-DOPA PET では定量的指標の Ki 値が 44.7%増加し、移植細胞数が多い群でより増

加していた。以上の結果は同種移植のiPS細胞由来ドパミン細胞が生存し、ドパミンを産生し、

腫瘍形成せず、したがって安全で有効な標準治療となる可能性を示している。この結果に基づ

き、2026 年の早い時期での条件及び期限付承認を目指している。本講演では ES 細胞由来

ドパミン細胞移植の世界の動向についても紹介する。 

 

略歴 

1983 年 京都大学医学部卒業 

1989 年 東京都神経科学総合研究所 主任研究員 

1995 年 京都大学論文博士（医学） 

1995 年 米国カリフォルニア・バーナム研究所 博士研究員 

1999 年 理化学研究所脳科学総合研究センター チームリーダー 

2005 年 京都大学大学院学研究科臨床神経学 教授 

2024 年 京都大学総合研究推進本部/医学研究科多系統萎縮症治療学講座 特定教授 

現在に至る 

 

引用文献 

1) Sawamoto K, Doi D, Nakanishi E, Sawamura M, Takahashi R, Takahashi J, et al. Phase 

I/II trial of iPS-cell-derived dopaminergic cells for Parkinson's disease. Nature. 2025 

May;641(8064):971-977. doi: 10.1038/s41586-025-08700-0. 
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希少遺伝性疾患を超えた造血幹細胞遺伝子治療の応用 
 

 

協和キリン株式会社 研究本部 研究戦略部 

Therapeutic Area Head for Hematology/Hemato-Oncology 

甲斐 正之 

 

 

造血幹細胞（Hematopoietic Stem Cells, HSC）は、あらゆる種類の血液細胞および

免疫細胞へ分化可能な多能性幹細胞であり、生涯にわたる造血を支える自己複製能力を有

する。これらの特性に基づいて、HSC は細胞・遺伝子治療の細胞源として利用されてきた。創

成期には、患者における白血病発生リスクが HSC 遺伝子治療の大きな課題であった。しかし、

ウイルスベクターやプロモーターなどの技術的進歩により、現在 HSC 遺伝子治療は希少遺伝性

疾患の治療法として確立され、複数の製品が規制当局の承認を得るに至っている。HSC 遺伝

子治療の潜在的な応用範囲は遺伝性疾患に留まらず、がん、自己免疫疾患、感染症など、よ

り広範な疾患への応用が模索される中で、HSC で実現可能な革新的な概念——薬剤の到

達が困難な組織への治療用タンパク質送達、生体内での治療用細胞の産生、造血細胞の分

子シールドなど——が考案され、活発な研究が行われている。本演題では、HSC を基盤とする

細胞・遺伝子治療の、希少遺伝性疾患を超えた応用について概説し、その可能性と課題を議

論したい。 

 

 

略歴 

2004 年  東京工業大学(現 東京科学大学)大学院 博士課程修了 

同年   麒麟麦酒株式会社 入社 

2010 年 Massachusetts Institute of Technology, Koch Institute for Integrative 

Cancer Research 

2014 年  協和キリン株式会社 主任研究員 

2023 年  Kyowa Kirin Inc., Head of Research 

2025 年より 現職 

 

  



7 

 

iPS 細胞技術を用いた抗原特異的 T 細胞の再生研究と 
臨床応用への挑戦 

 

京都大学 iPS 細胞研究所 教授 

筑波大学医学医療系 特任教授 

金子 新 

 

2006 年にマウス、2007 年にヒトでの樹立が報告された iPS 細胞は、無限とも言える自己複

製能と個体を形成するあらゆる細胞に分化できる分化多能性をもち、in vitro で維持できる細

胞として、再生医学研究に広く活用されている。我々は、再生医療研究や創薬研究に供するこ

とを目的とし、iPS 細胞を用いた抗原特異的 T 細胞細胞受容体（TCR）発現 T 細胞の再

生を報告したのを皮切りに、iPS 細胞由来の CD8T 細胞、NK 細胞を含む自然リンパ球、CD4

制御性 T 細胞などの分化誘導法の確立や、それらの細胞を遺伝子改変して得られる機能強

化細胞などを用いた新しい治療法の開発を続けている。本講演では、これまでの我々の研究成

果から、iPS 細胞を用いた免疫細胞の in vitro 分化誘導の基礎やそれらの再生免疫細胞の

機能評価・機能改変について紹介するとともに、臨床応用に向けた展望についても紹介したい。 

 
略歴 

1995 年 筑波大学医学専門学群卒 

2002 年 筑波大学大学院医学研究科 博士課程 修了 

2003 年 筑波大学血液内科 講師  

2006 年 サンラファエレ研究所（イタリア・ミラノ）研究員 

2008 年 東京大学医科学研究所 助教 

2012 年 京都大学 iPS 細胞研究所 准教授 

2020 年 京都大学 iPS 細胞研究所 教授、筑波大学医学医療系 教授 

現在に至る 

 
参考文献 
1. Nishimura T et al., Generation of rejuvenated antigen-specific T cells by 

reprogramming to pluripotency and redifferentiation. Cell Stem cell 12, 114-26, 2013 

2. Minagawa A et al., Enhancing T Cell Receptor Stability in Rejuvenated iPSC-Derived T 

Cells Improves Their Use in Cancer Immunotherapy. Cell stem cell 23, 850-858,2018 

3. Iriguchi S et al., A clinically applicable and scalable method to regenerate T-cells from 

iPSCs for off-the-shelf T-cell immunotherapy. Nat Com 12,2021 

4. Wang B et al., Generation of hypoimmunogenic T cells from genetically engineered 

allogeneic human induced pluripotent stem cells. Nat Biomed Eng 5, 429-440,2021 

5. Ueda T et al., Optimization of the proliferation and persistency of CAR T cells derived 

from human induced pluripotent stem cells. Nat biomed Eng 7, 24-37,2023 

6. Yano H et al., Human iPSC-derived CD4+ Treg-like cells engineered with chimeric 

antigen receptors control GvHD in a xenograft model. Cell stem cell 31, 795-

802,2024 
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独自開発の腫瘍溶解性ウイルス Surv.m-CRA シリーズの基礎・

非臨床・臨床開発から実用化まで 

 

鹿児島大学大学院医歯学総合研究科 遺伝子治療・再生医学分野 教授 

 小戝 健一郎 

 

我々は 90 年代初頭に自殺遺伝子とサイトカイン遺伝子の in vivo コンビネーション遺伝子治

療を開発し、局所投与で全身性抗腫瘍免疫を効率的に誘導して遠隔転移巣も治療する戦

略を示した。次に、多種多様の高度改変した腫瘍溶解性アデノウイルス（CRA）を迅速に作

製可能な m-CRA（多因子増殖制御型アデノウイルス）作製プラットフォーム技術を独自開発

し、さらに最高性能 m-CRA として Survivin 反応性 m-CRA（Surv.m-CRA）を発明し

た。治療遺伝子未搭載の Surv.m-CRA-1 は ICH 準拠の非臨床開発、First-In-

Human(FIH)第Ⅰ相、第Ⅱ相の医師主導治験の後、悪性骨腫瘍への希少疾病再生医療

等製品としての通常承認への多施設共同第Ⅲ相医師主導治験を実施中である。さらに難治

性の浸潤・転移がんへ、免疫遺伝子搭載の各種 Surv.m-CRA-2 の研究開発を進め、3 遺

伝子搭載 Surv.m-CRA-2-IC の非臨床開発を進めている。今回は一連の基礎・非臨床・臨

床開発から実用化の展望まで紹介する。 

 

略歴 

1988 年 久留米大学医学部医学科卒業 

1992 年 同大学院医学研究科博士課程修了（医学博士） 

1993 年 米国 ベイラー医科大学 Visiting Assistant Professor 

1996 年 大阪大学医学部 教務補佐員 
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標的特異的 non-LTR レトロトランスポゾンの遺伝子治療への利用 
 

東京大学大学院 新領域創成科学研究科 名誉教授 

藤原 晴彦 

 

ヒトゲノムの約 20％を占める L1 は逆転写によって転移する non-LTR レトロトランスポゾン

（別名 LINE）に分類される因子である。L1 などほとんどの転移因子はゲノム内をほぼランダム

に転移するが、一部の LINE には、ゲノム内の特定の配列（rDNA やテロメア反復配列など）

にだけ転移するものが知られる。演者は 40 年以上このような標的特異的 LINE の分類や転

移機構を調べてきた（Fujiwara, H（2015））。 

R2 と呼ばれる LINE は、28SrDNA の特定の塩基配列にのみ挿入し、昆虫、魚類、鳥類な

ど多様な生物（ほ乳類では見つかっていない）で報告されてきた。（１）mRNA のみを用いて

標的サイトに遺伝子を導入できること、（２）極めて高い標的特異性を持つこと、（３）比較

的大きな DNA を挿入できることなどから、R2 は mRNA 医薬品として遺伝子治療に利用でき

るのではないかと近年注目されてきた。 

現在では、R2 内部に外来遺伝子を入れて rDNA の標的塩基に転移させるシス転移システ

ム、R2 の逆転写酵素が認識する配列などを外来遺伝子につけたドナーを標的特異的に転移さ

せるトランス転移システムが確立されている。この数年、世界中の複数のグループが（演者が数

年前に創業したベンチャー企業を含めて）、R2 の mRNA を用いて、外来遺伝子をヒト細胞の

標的配列に正確に効率よく転移させ、発現させることに成功している。標的特異的 LINE の研

究背景を含め、現在の研究動向や課題などについても紹介したい。 
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