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発売 フェスゴ
HER2陽性の乳癌 / がん化学療法後に増悪したHER2陽性の治癒
切除不能な進行・再発の結腸・直腸癌

2023年11月

承認 リツキサン 臓器移植における抗体関連型拒絶反応の抑制および治療 2023年12月

申請 アレセンサ ALK融合遺伝子陽性の非小細胞肺がんにおける術後補助療法
2023年11月 (米国、欧州、中国)
2023年12月 (日本)

試験開始
avutometinib/VS-6766 再発の低悪性度漿液性卵巣がん(defactinibとの併用)* 第Ⅲ相 (2023年12月)

REVN24 急性疾患 第Ⅰ相 (2023年10月)

フェーズ移行 AMY109 子宮内膜症 第Ⅰ相→第Ⅱ相 (2024年1月)

Readout
RG6356/SRP-9001 EMBARK試験 (DMD)：PE未達 (良好な副次評価項目) 2023年10月

テセントリク IMvoke010試験 (頭頸部がん)：PE未達 2023年4Q

パイプライン
から除外

テセントリク IMvoke010試験 (頭頸部がん)：開発中止

semorinemab 国内P1試験 (アルツハイマー病)：開発中止

開発パイプラインの状況

4Qトピックス（1/2）

オレンジ：自社創製品（グローバル開発） 、ブルー：ロシュ導入品（日本開発販売）

2024年2月1日現在

*海外導出先のVerastem Oncology社が開発中
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学会発表

ヘムライブラ HAVEN 7試験 (重症血友病Aの乳児)：米国血液学会 (ASH) 2023年12月

カドサイラ KATHERINE試験 (HER2陽性早期乳がん)：サンアントニオ乳がんシンポジウ
ム (SABCS)

2023年12月

論文投稿

ネモリズマブ OLYMPIA 2試験*(結節性痒疹)：New England Journal of Medicine (NEJM) 2023年10月

NXT007 非臨床研究成果：Journal of Thrombosis and Haemostasis 2023年11月

DONQ52 非臨床研究成果：Nature Communications 2023年12月

希少疾病用医薬品指定 アレセンサ ALK融合遺伝子陽性の非小細胞肺がんにおける術後補助療法 2023年12月 (日本)

Priority Review 指定 アレセンサ ALK融合遺伝子陽性の非小細胞肺がんにおける術後補助療法 2024年1月 (米国)

導出先による
オプション権行使

EOS789 全世界における開発・製造・販売に関する独占的実施権：Alebund社 2023年10月

事業譲渡 ゼローダ 日本における事業譲渡：チェプラファーム社 2023年11月

開発パイプラインの状況

4Qトピックス（2/2）

オレンジ：自社創製品（グローバル開発） 、ブルー：ロシュ導入品（日本開発販売）

2024年2月1日現在

*海外導出先のGalderma社が開発中
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2023年 主要なR&Dイベント
開発パイプラインの状況

開発品（製品）名 予定適応症 / 試験名 進捗状況

承認
予定品目

アクテムラ 全身性強皮症に伴う間質性肺疾患（欧州） 申請取り下げ

ヘムライブラ 血友病A（中等症）（欧州） 承認

クロバリマブ 発作性夜間ヘモグロビン尿症（中国） 2024年予定

フェスゴ HER2陽性乳がんおよび大腸がん 承認 / 発売

P3/ピボタル試験
Readout

アレセンサ ALINA試験：非小細胞肺がん（アジュバント） PE達成 / 申請

クロバリマブ COMMODORE 1/2試験：発作性夜間ヘモグロビン尿症 PE達成 / 申請

ネモリズマブ ARCADIA 1/2試験1：アトピー性皮膚炎 PE達成

テセントリク+アバスチン IMbrave050試験：肝細胞がん（アジュバント） PE達成

テセントリク IMpassion030：早期乳がん（アジュバント） 開発中止

テセントリク IMvoke010試験：頭頸部がん（維持療法） PE未達 / 開発中止

テセントリク＋チラゴルマブ SKYSCRAPER-01試験：非小細胞肺がん（一次治療） 2024年下半期予定2

mosunetuzumab＋ポライビー SUNMO試験：r/r aNHL 2024年予定

delandistrogene moxeparvovec EMBARK試験：デュシェンヌ型筋ジストロフィー
PE未達

（副次評価項目:良好）

オレンジ：自社創製品（グローバル開発） 、ブルー：ロシュ導入品（日本開発販売）

下線・太字：2023年10月24日以降からの変更

1. 海外導出先のGalderma社が開発中 2．2024年→2024年下半期
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2024年 主要なR&Dイベント
開発パイプラインの状況

開発品（製品）名 予定適応症 / 試験名 進捗状況

承認
予定品目

クロバリマブ 発作性夜間ヘモグロビン尿症（日本/米国/欧州）

アレセンサ 非小細胞肺がん（アジュバント）（日本/米国/欧州）

バビースモ 網膜静脈閉塞症

P3/ピボタル試験
Readout

エンスプリング Luminesce試験：全身型重症筋無力症

テセントリク＋チラゴルマブ SKYSCRAPER-01試験：非小細胞肺がん（一次治療）

mosunetuzumab 国内第Ⅰ相試験（拡大コホート）：濾胞性リンパ腫（三次治療）

mosunetuzumab＋ポライビー SUNMO試験：r/r aNHL

バビースモ NIHONBASHI試験：網膜色素線条

P2試験 Readout GYM329＋エブリスディ MANATEE試験：脊髄性筋萎縮症

オレンジ：自社創製品（グローバル開発） 、ブルー：ロシュ導入品（日本開発販売）
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MOGAD      26,000

TED   69,0002

AIE       3,000-12,0001

gMG 174,000 

NMOSD 24,000

開発パイプラインの状況

エンスプリングの市場性

NMOSD: 視神経脊髄炎スペクトラム障害, gMG: 全身型重症筋無力症, AIE: 自己免疫介在性脳炎, TED: 甲状腺眼症, MOGAD: 抗ミエリンオリゴデンドロサイト糖タンパク質抗体関連疾患

65,000 

113,000 

35,000

12,000
14,000

Class l Class ll Class lll

Class lV Class V

Phase 3 target
Population
(Class II-IV)

MG MGFA3 Classification

1. Incidence-based with ranges 
2. Incidence-based 

Diagnosed prevalence in 2025 (US/EU5/Japan患者数)

Source: Citeline data as of Dec. 2023, numbers are rounded

84,000

76,000

14,000

US EU5 Japan

gMG prevalence by regions

• 2020年にNMOSD適応にて発売。2023年度の全世界売上は、256ｍCHF

• 2024年にgMGでGP3試験のReadout/承認申請を予定。４つの適応で複数疾患同時開発

• 当社独自のリサイクリング抗体®技術を初めて適用し、4 週1 回の皮下投与による利便性を確保。NMOSDを対象とした
試験で良好な安全性プロファイルを確認

3. MGFA: Myasthenia Gravis Foundation of America
4. Class1 はgMGに該当しない

4
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開発パイプラインの状況

第III相試験（EMBARK試験）：主要評価項目は未達も重要な副次評価項目で良好な結果を示す

delandistrogene moxeparvovec (RG6356/SRP-9001)

NSAA:North Star Ambulatory Assessment、TTR:Time To rise (床から立ち上がるまでの時間)、10MWR:10m歩行テスト、SV95C:足関節万歩計Syde®で測定した歩行速度95C、100MWR:100m歩行テスト、Ascend 4:4段上るまでの時間
**Forest plot（青線）はt統計量(+/- 1.96)を示した。t統計量（点推定値）はLSMeanを標準誤差で除した。また、SRP-9001によるベネフィットを同一方向で提示するため一部指標(*印)は逆方向で示した。
引用）Sarepta Therapeutics Update_30 Oct 2023 https://investorrelations.sarepta.com/static-files/4871976b-aebc-4ab1-b598-b9ad15c660bf (Accessed Jan 2024)

主要評価項目（NSAA） 重要な副次評価項目（TTR、10MWR）：臨床的に重要な治療ベネフィットを示した

• 52週目のNSAA総スコア改善は、プラセボ群の
1.9ポイントと比較して、SRP-9001群で2.6ポ
イントだった（0.65; n=125; p=0.24）。

• NSAAは、歩行可能なデュシェンヌ型筋ジスト
ロフィー（DMD）小児患者の運動機能を評価
するために使用される17項目の評価尺度であ
る。DMDの臨床試験で疾患の進行及び治療効
果をモニタリングするために使用される。

y                                                                                                                            

• 事前に規定された運動機能に関する重要な副次評価項目では、いずれも52週時にプラセボ群と比較して、
SRP-9001群の全体（4-7歳）で臨床的に意義のある強固な治療ベネフィットを示した。

• TTR（床から立ち上がるまでの時間）は自然経過における歩行不能までの時間に対する軌道を予測する。
52週時点でTTRが5秒を超えた患者の割合は、プラセボ群の16%と比較して、SRP-9001群で3%と改善が
示された（n=124, p=0.0135）a。

• 有害事象/重篤な有害事象のパターン及び重症度は過去の試験と一致しており、死亡及び中止は認められ
ず良好な忍容性が確認された。

• 今後、当社は本試験結果に基づき国内当局との相談をSarepta社、ロシュ社と協働して進める予定。
a.事後解析にて実施

SRP-9001

Placebo

Favors SRP-9001 p-valueLSMean difference (95% CI)

63 61

63 61

63 61

57 61

59 57

62 60

SRP-9001/Placebo
N=

Standardized test statistic** (95% CI)
LSMean difference:  群間差の最小二乗平均

https://investorrelations.sarepta.com/static-files/4871976b-aebc-4ab1-b598-b9ad15c660bf
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開発パイプラインの状況

当社開発のDual-Ig®技術を適用したCLDN６を標的とした次世代T細胞リダイレクティング抗体

SAIL66: 抗CLDN6/CD3/CD137 トリスペシフィック抗体 (Dual-Ig®)

CD３およびCD137に非同時に結合し、腫瘍
抗原存在下で強力なT細胞活性化刺激を誘導
できるほか、CD137共刺激シグナルによりT
細胞の増殖や疲弊の抑制により、長期的な有
効性が期待できる。

またCD3/CD137が同時結合しないことによ
り、腫瘍抗原非依存的なT細胞の活性化、免
疫細胞の殺傷を誘導しない。

Dual-Ig® Anti-CLDN6

Silent Fc

高いCLDN6選択性を有し、
CLDN3/4/9には結合しないことで、
安全性リスクを低減。

CD137

CLDN6

T cell

Tumor

CLDN(クローディン)6とは
細胞同士の密着結合に関わる構成因子の１つ
で、卵巣癌および非小細胞肺癌を含む、一部
の悪性腫瘍で過剰発現しているが、正常組織
ではほとんど発現が認められず、高い腫瘍特
異性を期待できる。

CD3

現在CLDN6陽性の固形がんを対象としたP1試験を実施中

CD3

CD137

T cell

T cell

Killing
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開発パイプラインの状況

NXT007：血友病Aの方において、健常人と同等の血液凝固能
を維持できる可能性を示した

in vitro トロンビン生成試験 1,a 非臨床研究データ（in vitro）

正常血液凝固能

1 Yuri Teranishi-Ikawa et. al. Journal of Thrombosis and Haemostasis 2023
(partially modified)
a tissue factor triggered

+ トリガー試薬

トロンビン生成
測定

NXT007 
or 

FVIII

FVIII欠乏患者血漿
（市販品）
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開発パイプラインの状況

中外製薬の中分子創薬：

低分子や抗体では困難な細胞内タフターゲットを標的にできる

￭ 抗体￭中分子

￭ 低分子
Gタンパク質共役受容体

転写因子

シグナル
伝達分子

イオンチャネル

分泌タンパク質

膜受容体ArrestinGsGi/o Gq/11 G12/13

✓ 抗体は細胞外の分子だけを標的にできる（タンパク質の約20%）
✓ 低分子は明確なポケットを有する分子だけを標的にできる（タンパク質の約20%）
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開発パイプラインの状況

“Rule of 5”を超えた領域でdrug-likeな中分子を創製可能な“中外独自の基準”

独自の中分子創薬技術の確立

コンフォメーション
変化

代謝に安定
（親水性かつ水溶性）

膜透過可能
（細胞膜内でのみ親油性）

9~11残基から構成され、過半数がN-アルキル化された環状ペプチド

構造フリップ

Ohta et al, JACS. 2023

分子内
水素結合

経口投与可能 細胞内を標的化 高親和性結合
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開発パイプラインの状況

各モダリティのポートフォリオ

ｚ

創薬研究 前臨床開発 臨床試験 承認済み

アレセンサ

低分子医薬

2024年2月1日現在

エディロール

SPYK04

REVN24

スクリーニング

3

抗体医薬、細胞・遺伝子医薬

…

>20

エンスプリング
(gMG, MOGAD, AIE,TED)

エンスプリング

ヘムライブラ

中分子医薬
LUNA18

デベルザ

アクテムラ

…
スクリーニング

17

オキサロール

…
開発品候補選抜

11

開発品候補選抜

8

アレセンサ
(NSCLC adjuvant*)

オレンジ：ロシュ以外の第三者に導出済ブル―：ロシュと共同開発

クロバリマブ
(PNH*, aHUS, SCD, LN)

GC33
ERY974
AMY109
GYM329
NXT007
STA551
SOF10
DONQ52
RAY121
ALPS12
SAIL66
ROSE12

…

…
orforglipron
(糖尿病, 肥満症)

avutometinib
(LGSOC, NSCLC)

* 申請済み(日/米/欧/中)

ネモリズマブ
(AD海外, PN)

ミチーガ（日本）

EOS789

ロシュ以外の第三者導出品

ロシュ以外の第三者導出品
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開発パイプラインの状況

今後の申請予定（PoC取得済開発品・製品）
2024年2月1日現在

ロシュ導入品（日本開発販売）
自社創製品（グローバル開発）

新規 適応拡大
新規追加 申請年変更

申請中

*PoC取得前

クロバリマブ
(SKY59/RG6107)

PNH （中国）

クロバリマブ
(SKY59/RG6107)

PNH （日本）

クロバリマブ
(SKY59/RG6107)

PNH （米国）

クロバリマブ
(SKY59/RG6107)

PNH （欧州）

2024年

エンスプリング
(SA237/RG6168)

全身型重症筋無力症

mosunetuzumab
(RG7828)

3L 濾胞性リンパ腫

SRP-9001
(RG6356）

DMD

テセントリク
(RG7446)

早期乳がん(ﾈｵｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)

テセントリク+アバスチン
(RG7446+RG435)

肝細胞がん(ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)

アバスチン
(RG435)
1L SCLC

（テセントリク併用）

クロバリマブ
(SKY59/RG6107)

aHUS

2025年

エンスプリング
(SA237/RG6168)

自己免疫介在性脳炎

ラニビズマブ(PDS)
(RG6321）

nAMD

テセントリク
(RG7446)

MIBC (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)

テセントリク+アバスチン
(RG7446+RG435)

肝細胞がん
(intermediate ｽﾃｰｼﾞ)

ラニビズマブ(PDS)
(RG6321）

DME

バビースモ
(RG7716)

網膜色素線条

mosunetuzumab+ﾎﾟﾗｲﾋﾞｰ
(RG7828+RG7596)

r/r aNHL

チラゴルマブ
(RG6058)
1L NSCLC

（テセントリク併用）

チラゴルマブ+テセントリク
(RG6058+RG7446)
NSCLC (ｽﾃｰｼﾞⅢ)

giredestrant
（RG6171）

1L～３L 乳がん

2026年以降

テセントリク
(RG7446)

2L 肝細胞がん

ガザイバ
(RG7159)

ループス腎炎

ガザイバ
(RG7159)

小児特発性ネフローゼ症候群

ガザイバ
(RG7159)

腎症を伴わない
全身性エリテマトーデス

テセントリク
(RG7446)

NSCLC (ﾈｵｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)

クロバリマブ
(SKY59/RG6107)

鎌状赤血球症*
（米国・欧州）

アレセンサ
(AF802/RG7853)

NSCLC（ｽﾃｰｼﾞⅢ）

エンスプリング
(SA237/RG6168)

MOGAD

giredestrant
（RG6171）
1L 乳がん

GYM329/RG6237
FSHD*

GYM329/RG6237
脊髄性筋萎縮症*

（エブリスディ併用）

チラゴルマブ+テセントリク
(RG6058+RG7446)

1L NSQ NSCLC

mosunetuzumab
(RG7828)

2L濾胞性リンパ腫

giredestrant
（RG6171）

乳がん（ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ）

RG6179
UME

チラゴルマブ
(RG6058)

1L 肝細胞がん
(ﾃｾﾝﾄﾘｸ/ｱﾊﾞｽﾁﾝ併用)

チラゴルマブ+テセントリク
(RG6058+RG7446)

食道がん

バビースモ
(RG7716)

網膜静脈閉塞症

エンスプリング
(SA237/RG6168)

甲状腺眼症

アレセンサ
(AF802/RG7853)

NSCLC (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)(米国)

アレセンサ
(AF802/RG7853)

NSCLC (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)(欧州)

アレセンサ
(AF802/RG7853)

NSCLC (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)(日本)

アレセンサ
(AF802/RG7853)

NSCLC (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)(中国)
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Phase I Phase II Phase III Filed

がん

LUNA18
- 固形がん

GC33 / codrituzumab
- 肝細胞がん

ERY974
- 固形がん

STA551
- 固形がん

SOF10 (RG6440)
- 固形がん

SPYK04
- 固形がん

ALPS12（RG6524）
- 固形がん

SAIL66
- CLDN6陽性固形がん

ROSE12
- 固形がん

RG7828 /
mosunetuzumab
- 濾胞性リンパ腫 (3L)

RG7421 /
ｺﾋﾞﾒﾁﾆﾌﾞﾌﾏﾙ酸塩
- 固形がん

RG6026 / glofitamab
- 血液がん

RG6194 / 
runimotamab
- 固形がん

RG6330 / KRAS
G12C阻害剤
- 固形がん

RG6433 / SHP2阻害剤
- 固形がん

RG6160 / cevostamab
- r/r MM

RG6139 /
tobemstomig
- 固形がん

RG6396 / 
ﾌﾟﾗﾙｾﾁﾆﾌﾞ水和物
- NSCLC (2L)
- 固形がん

AF802 (RG7853) / ｱﾚｾﾝｻ
- NSCLC(ｽﾃｰｼﾞⅢ)CRT後維持療
法

RG7446 / ﾃｾﾝﾄﾘｸ

- NSCLC (ﾈｵｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)
- 筋層浸潤性膀胱がん (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)
- 早期乳がん (ﾈｵｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)
- 肝細胞がん (2L)
- 前立腺がん (2L) 

RG7446 / ﾃｾﾝﾄﾘｸ
+RG435 / ｱﾊﾞｽﾁﾝ
- SCLC (1L)
- 肝細胞がん (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)
- 肝細胞がん (intermediate ｽﾃｰｼﾞ)

RG6058 / ﾁﾗｺﾞﾙﾏﾌﾞ
+RG7446 / ﾃｾﾝﾄﾘｸ
- NSCLC (1L)
- NSCLC (ｽﾃｰｼﾞⅢ)
- NSQ NSCLC(1L)
- 食道がん

RG6058 / ﾁﾗｺﾞﾙﾏﾌﾞ+RG7446 
/ ﾃｾﾝﾄﾘｸ＋RG435 / ｱﾊﾞｽﾁﾝ
- 肝細胞がん (1L)

RG6171 / giredestrant
- 乳がん (アジュバント)
- 乳がん(1L)
- 乳がん(1L～３L) 

RG7828 / mosunetuzumab
- 濾胞性リンパ腫 (2L)

RG7828 / mosunetuzumab
+RG7596 / ﾎﾟﾗｲﾋﾞｰ
- r/r aNHL

RG6396 / ﾌﾟﾗﾙｾﾁﾆﾌﾞ水和物
- NSCLC (1L)

AF802 (RG7853) / ｱﾚｾﾝ
ｻ )(米/欧/中/日)
- NSCLC (ｱｼﾞｭﾊﾞﾝﾄ)★

開発パイプライン（1/2）
開発パイプラインの状況

2024年2月1日現在

各相の臨床試験は、原則として投与の開始をもってパイプライン入りとしていますオレンジ：自社創製品（グローバル開発） ブルー：ロシュ導入品（日本開発販売）

★：2023年10月24日からの変更点



14

Phase I Phase II Phase III Filed

免疫
疾患

DONQ52
- セリアック病
RAY121
- 自己免疫疾患

SKY59 
(RG6107)/ 
ｸﾛﾊﾞﾘﾏﾌﾞ
- ループス腎炎

RG7159 / ｶﾞｻﾞｲﾊﾞ
- ループス腎炎
- 小児特発性ネフローゼ症候群
- 腎症を伴わないSLE

神経
疾患

RG7935 / prasinezumab
- パーキンソン病

RG6102/trontinemab
-アルツハイマー病 (PI/II) 

GYM329 (RG6237)
- 脊髄性筋萎縮症

(ｴﾌﾞﾘｽﾃﾞｨ併用) (PII/III)

- FSHD 

RG6042 / ﾄﾐﾈﾙｾﾝ
- ハンチントン病

SA237 (RG6168) / ｴﾝｽﾌﾟﾘ
ﾝｸﾞ
- 全身型重症筋無力症

- MOGAD

- 自己免疫介在性脳炎

SRP-9001(RG6356) /
delandistrogene
moxeparvovec
- デュシェンヌ型筋ジスト
ロフィー（DMD)*

血液
疾患

NXT007 (RG6512)
- 血友病A (PI/II)

SKY59 (RG6107)/ 
ｸﾛﾊﾞﾘﾏﾌﾞ(米/欧)
- SCD

SKY59 (RG6107)/ ｸﾛﾊﾞﾘﾏﾌﾞ
- aHUS

SKY59 (RG6107)/ ｸﾛ
ﾊﾞﾘﾏﾌﾞ（日/米/欧）
- PNH 

SKY59 (RG6107)/ ｸﾛ
ﾊﾞﾘﾏﾌﾞ(中国）
- PNH

眼科
RG6321 / PDS
- 加齢黄斑変性 (PI/II) 
-糖尿病黄斑浮腫 (PI/II) 

RG7716 / ﾊﾞﾋﾞｰｽﾓ
-網膜色素線条

RG6179
-非感染性ぶどう膜炎に伴
う黄斑浮腫(UME)

RG7716 / ﾊﾞﾋﾞｰｽﾓ
-網膜静脈閉塞症

その他
REVN24
- 急性疾患★

AMY109
- 子宮内膜症★

開発パイプライン（2/2）
開発パイプラインの状況

2024年2月1日現在

各相の臨床試験は、原則として投与の開始をもってパイプライン入りとしていますオレンジ：自社創製品（グローバル開発） ブルー：ロシュ導入品（日本開発販売）

*サレプタ社が日本を含むグローバルでの臨床試験を主導★：2023年10月24日からの変更点
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開発パイプラインの状況

エンスプリング：IL-6遮断により、病原性自己抗体産生を低下させる可能性

全身型重症筋無力症（gMG)

Roche Pharma Day 2021（2021年9月14日実施）資料より引用

• gMGは、神経筋接合部のシナプス後膜上
の分子に対する慢性自己免疫疾患で、無
痛性の骨格筋の易疲労性を伴う筋肉低下
が特徴1)

• 眼瞼下垂や複視などの初期症状から全身
型に移行。頸部四肢筋力低下、構音障害、
嚥下障害、呼吸障害などを呈する全身型
重症筋無力症が全体の85%を占める1)2)

• 自己抗体陽性率は報告により多少異なる
が、全体の80~85％がアセチルコリン受
容体（AChR）抗体陽性で、約5％程度が
筋特異的キナーゼ（MuSK）抗体陽性であ
ると報告されている3)

• 日本では、2018年の全国疫学調査でMG患
者は29,210人、10万人当たり23.1人と推
定されている4)

gMG: generalized myasthenia gravis

1) 重症筋無力症診療ガイドライン2014（監修者：日本神経学会）, 南江堂
2) Kerty E, Elsais A, Argov Z, et al. EFNS/ENS Guidelines for the treatment of ocular myasthenia. European Journal of Neurology 2014;21:687-93.
3) Gilhus N, Tzartos S, Evoli A, et al. Myasthenia gravis. Nat Rev Dis Primers 2019;5(30). Available from the Internet: https://www.nature.com/articles/s41572-019-0079-y
4）厚生労働科学研究費補助金難治性疾患等政策研究事業（難治性疾患政策研究事業）神経免疫疾患のエビデンスによる診断基準・重症度分類・ガイドラインの妥当性と患者QOLの検証平成 30 年度総括・分担研究報告書

2021年12月期第3四半期決算説明会発表資料(再掲/一部改変)

https://www.nature.com/articles/s41572-019-0079-y
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開発パイプラインの状況

機能を有する短縮型ジストロフィンを標的筋細胞内で発現するマイクロジストロフィン遺伝子治療

delandistrogene moxeparvovec (RG6356/SRP-9001)

delandistrogene moxeparvovec (RG6356/SRP-9001)は、マイクロジストロフィンと呼ばれる機能を
有する短縮型ジストロフィンを標的筋細胞内で発現させることでデュシェンヌ型筋ジストロフィー
（DMD）の根本にある生物学的原因を治療するために設計された、開発中の遺伝子治療製品である。

1. Asher D, et al. Clinical development on the frontier: gene therapy for duchenne muscular dystrophy. Expert Opinion on Biological Therapy. 2020; 20:263-274;
2. Salva MZ, et al. Design of Tissue-specific Regulatory Cassettes for High-level rAAV-mediated Expression in Skeletal and Cardiac Muscle. Mol Ther. 2007; 15:320-9;

micro-dystrophin

• 正常なジストロフィン遺伝子はAAVベクターに組み込むには大きす
ぎるため、機能を有する短縮型のマイクロジストロフィン遺伝子を
発現させる１。

• マイクロジストロフィン遺伝子の導入には、筋細胞に強い親和性が
あり、免疫原性の低いAAVrh74ベクターを採用1。

• 骨格筋及び心筋を含む標的筋細胞において遺伝子発現を促進するよ
うMHCK7プロモーター、及び特に心筋でマイクロジストロフィン
タンパクの発現を効率的に誘発するα-MHCエンハンサーを採用1, 2。

イメージ図

出典：ロシュ社社内資料

出典：ロシュ社社内資料

2021年12月期決算説明会発表資料(再掲/一部改変)
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開発パイプラインの状況

歩行可能な4-7歳のDMDの男児を対象とした第III相試験（EMBARK）デザイン及び作用機序

delandistrogene moxeparvovec (RG6356/SRP-9001)

第III相試験（EMBARK）試験デザイン1

• EMBARK試験は、歩行可能な4-7歳のDMDの男児を対象に実施している二重盲検プラセボ対照比較試験
である。（n=125, 1:1に割付しPart1は52週の観察期間）

• †本試験は患者、介護者、治験責任医師及び治験実施医療機関のスタッフに対し、盲検性を維持してい
る。また、一部の患者のみが発現評価のために筋生検を受ける

DMD=デュシェンヌ型筋ジストロフィー,  NSAA:North Star Ambulatory Assessment, 1. MuntoniらMDA 2022

作用機序

• 主要な筋組織へマイクロジストロフィン導入
遺伝子を発現することで、持続的かつ機能的
な反応を可能にする

• AAVrh74ベクター: 既存免疫の可能性が低く、
骨格筋及び心筋に対する親和性が高い

• MHCK7プロモーターにより心筋及び骨格筋
における発現が増強される
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開発パイプラインの状況

セリアック病の主因となる25種類以上のグルテンペプチドに結合することを示す

DONQ52 : Nature Communicationsにて非臨床研究成果を発表

• グルテンペプチドを提示したHLA-DQ2.5に特異的に結合。HLA分子そのものや、グルテン以
外のペプチドを提示したHLA-DQ2.5に結合せず。

• グルテンが共通して持つ特徴的なアミノ酸モチーフを柔軟に認識することで、セリアック病の
主因となる25種類以上のグルテンペプチドに結合。

DQN0139: anti-HLA-DQ antibody 
without gluten specificity
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開発パイプラインの状況

低分子医薬：ポートフォリオ

デベルザ
(糖尿病)

社内開発化合物

EOS789
(高リン血症)

orforglipron*
(糖尿病/肥満症)

アレセンサ
(NSCLC)

エディロール
(骨粗鬆症)

SPYK04
(がん)

REVN24
(急性疾患)

オキサロール
(乾癬)

スクリーニング 開発候補品選抜 前臨床開発 臨床試験 承認済み

がん

慢性疾患

ロシュ以外の第三者導出済化合物

がん

慢性疾患

avutometinib
(LGSOC)

2024年2月1日現在

慢性疾患

慢性疾患
アレセンサ
(NSCLC
adjuvant)

慢性疾患

慢性疾患

がん

*Eli Lilly and Company は、全世界の開発・販売権を保有
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開発パイプラインの状況

中分子医薬：ポートフォリオ

2024年2月1日現在

慢性疾患 慢性疾患

開発候補品選抜 前臨床開発スクリーニング 臨床試験

がん

がん

慢性疾患

慢性疾患慢性疾患

がん 急性疾患

がんがん

がん
LUNA18

(pan-RAS)

がん
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開発パイプラインの状況

抗体医薬、細胞・遺伝子医薬：ポートフォリオ

Recycling Antibody®, Sweeping Antibody®
etc.

Multispecific antibody

Switch Antibody™

クロバリマブ (PNH/申請済)

GYM329 (SMA/P2/3)

ERY974 (がん/P1)

NXT007 (血友病A/P1/2)

PAC-Ig™, new technologies, etc.

ミチーガ
(アトピー性皮膚炎/
日本)

SOF10 (がん/P1)

STA551 (がん/P1)

GC33 (がん/P1)

創薬研究 前臨床開発 臨床試験 承認済み

ヘムライブラ

アクテムラ

エンスプリング

他多数（CAR-T含む）

＊複数の技術を活用したプロジェクトはそれぞれの技術にて表示。

AMY109 (子宮内膜症/P2)

RAY121 (免疫/P1)

ALPS12 (がん/P1)

慢性疾患

慢性疾患

感染症

2024年2月1日現在

SAIL66 (がん/P1)

ROSE12 (がん/P1)

DONQ52 (セリアック病/P1)

ネモリズマブ
(アトピー性皮膚炎、
結節性痒疹)
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開発パイプラインの状況

第三者導出プロジェクトの進展

一般名/開発コード 作用機序 導出先 導出先の権利範囲 予定適応症 開発ステージ プロジェクトの状況

avutometinib
/VS-6766

RAF/MEK
阻害剤

Verastem
Oncology

全世界の製造・開発・
販売の独占的実施権

再発のLGSOC 海外：第Ⅲ相
⚫ 米国FDA BT指定（再発LGSOC、defactinibとの併用）

⚫ RAMP301 trial 開始★

非小細胞
肺がん

海外：第Ⅱ相 ー

海外：第Ⅰ/Ⅱ相

⚫ RAMP 203 trial (KRAS G12C阻害薬 sotorasibとの併用）
開始

⚫ RAMP 204 trial (KRAS G12C阻害薬 adagrasibとの併用)
開始

ネモリズマブ
抗IL-31RA
ヒト化モノ
クローナル
抗体

海外
(Galderma)
国内(マルホ)

<Galderma>
日本、台湾を除く全世
界の開発・販売の独占
的実施権
<マルホ>
国内の皮膚科疾患領域
における開発・販売の
実施権

アトピー性皮膚
炎に伴うそう痒

海外：第Ⅲ相 ⚫ ２つのP3試験で主要評価項目達成

国内：申請
⚫ アトピー性皮膚炎に伴うそう痒（小児）を予定適応症に適
応拡大申請

結節性痒疹
海外：第Ⅲ相

⚫ 米国FDA BT指定

⚫ ２つのP3試験で主要評価項目達成

国内：申請 ⚫ 結節性痒疹を予定適応症に適応拡大申請

慢性腎臓病に伴
うそう痒

海外：第Ⅱ/Ⅲ相 ー

orforglipron
/LY3502970

非ペプチド
型経口GLP-
1受容体作
動薬

Eli Lilly and
Company

全世界の開発・販売権

2型糖尿病 海外：第Ⅲ相
⚫ P2試験：26週時点において、orforglipron投与群は、

HbA1Cについて最大2.1％の低下と10.1㎏の体重減少が認め
られた。The Lancet*に掲載

肥満症 海外：第Ⅲ相
⚫ P2試験：36週時点において、orforglipron投与群は、最大

14.7％の体重減少を示した。NEJM**に掲載

2024年2月1日現在

* Juan PF, et al. Efficacy and safety of oral orforglipron in patients with type 2 diabetes: a multicentre, randomised, dose-response, phase 2 study. Lancet 2023. 
** Sean W, et al. Daily Oral GLP-1 Receptor Agonist Orforglipron for Adults with Obesity. NEJM 2023. 

★：2023年10月24日からの変更点
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開発パイプラインの状況

FoundationOne CDx がんゲノムプロファイル ーコンパニオン診断機能の状況ー

遺伝子変異等 がん種 関連する医薬品

活性型EGFR 遺伝子変異

非小細胞肺癌

アファチニブマレイン酸塩、エルロチニブ塩酸塩、ゲフィチニブ、オシメルチニブメシル酸塩、
ダコミチニブ水和物

EGFR エクソン20 T790M変異 オシメルチニブメシル酸塩

ALK 融合遺伝子 アレクチニブ塩酸塩、クリゾチニブ、セリチニブ、ブリグチニブ

ROS1 融合遺伝子 エヌトレクチニブ

MET 遺伝子エクソン14スキッピング変異 カプマチニブ塩酸塩水和物

BRAF V600E及びV600K変異 悪性黒色腫
ダブラフェニブメシル酸塩、トラメチニブジメチルスルホキシド付加物、ベムラフェニブ、
エンコラフェニブ、ビニメチニブ

ERBB2 コピー数異常（HER2遺伝子増幅陽性） 乳癌 トラスツズマブ（遺伝子組換え）

KRAS/NRAS 野生型
結腸・直腸癌

セツキシマブ（遺伝子組換え）、パニツムマブ（遺伝子組換え）

高頻度マイクロサテライト不安定性 ニボルマブ（遺伝子組換え）

高頻度マイクロサテライト不安定性

固形癌

ペムブロリズマブ（遺伝子組換え）

腫瘍遺伝子変異量高スコア ペムブロリズマブ（遺伝子組換え）

NTRK1/2/3 融合遺伝子 エヌトレクチニブ、ラロトレクチニブ硫酸塩

RET 融合遺伝子 セルペルカチニブ

BRCA1/2 遺伝子変異 卵巣癌 オラパリブ

BRCA1/2 遺伝子変異 前立腺癌 オラバリブ、タラゾパリブトシル酸塩

FGFR2 融合遺伝子 胆道癌 ペミガチニブ

2024年2月1日現在*下線：現在申請中のコンパニオン診断機能および対応薬剤
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開発パイプラインの状況

ーコンパニオン診断機能の状況ー

FoundationOne Liquid CDx がんゲノムプロファイル

遺伝子変異等 がん種 関連する医薬品

活性型EGFR 遺伝子変異

非小細胞肺癌

アファチニブマレイン酸塩、エルロチニブ塩酸塩、ゲフィチニブ、オシメルチニブメシル酸塩

EGFR エクソン20 T790M変異 オシメルチニブメシル酸塩

ALK 融合遺伝子 アレクチニブ塩酸塩、クリゾチニブ、セリチニブ

ROS1 融合遺伝子 エヌトレクチニブ

MET 遺伝子エクソン14スキッピング変異 カプマチニブ塩酸塩水和物

NTRK1/2/3融合遺伝子 固形がん エヌトレクチニブ

BRCA1/2 遺伝子変異 前立腺癌 オラパリブ

2024年2月1日現在
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2023年12月期決算説明会

略語一覧

aHUS 非典型溶血性尿毒症症候群 NSCLC 非小細胞肺がん

AIE 自己免疫介在性脳炎 NSQ 非扁平上皮

AS 網膜色素線条 PC 前臨床開発

BS バイオシミラー PN 結節性痒疹

CRT 化学放射線療法 PNH 発作性夜間ヘモグロビン尿症

DMD デュシェンヌ型筋ジストロフィー PoC Proof of Concept

DME 糖尿病黄斑浮腫 QOL 生活の質

FSHD 顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー r/r aNHL 再発または難治性のアグレッシブB細胞性非ホジキンリンパ腫　

gMG 全身型重症筋無力症 r/r MM 再発または難治性の多発性骨髄腫

LGSOC 低悪性度漿液性卵巣がん RVO 網膜静脈閉塞症

LN ループス腎炎 SCD 鎌状赤血球症

MIBC 筋層浸潤性膀胱がん SCLC 小細胞肺がん

MOA 作用機序 SLE 全身性エリテマトーデス

MOGAD 抗ミエリンオリゴデンドロサイト糖タンパク質抗体関連疾患 SMA 脊髄性筋萎縮症

nAMD 中心窩下脈絡膜新生血管を伴う加齢黄斑変性 TED 甲状腺眼症

NMOSD 視神経脊髄炎スペクトラム障害 UME ぶどう膜炎に伴う黄斑浮腫
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