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（合計：79 分、登壇：44 分、質疑応答：35 分） 

 

[開催場所]  科研製薬株式会社 本社・インターネット配信 
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代表取締役社長    堀内 裕之（以下、堀内） 

取締役 研究開発本部長   綿貫 充 （以下、綿貫） 

執行役員 研究開発本部副本部長 新薬創生センター長 

      原田 達広（以下、原田） 

研開企画部長     加藤 保富（以下、加藤） 

臨床開発部長     川端 英樹（以下、川端） 

広報ＩＲ部 部長    亀津 学 （以下、亀津） 
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[アナリスト]  モルガン・スタンレーMUFG 証券  李 在憲 

大和証券     橋口 和明 

モルガン・スタンレーMUFG 証券  村岡 真一郎  

野村證券     前田 晃太 

 

*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 

 

亀津：それでは、お時間となりましたので、科研製薬株式会社、R&D 説明会を開催させていただ

きます。本日はお忙しい中、当社説明会にご参加いただき誠にありがとうございます。本説明会で

は、当社の研究開発の取り組みや今後の展望について、皆様にご理解いただける場となれば幸いで

ございます。 

本日の司会を務めます、広報 IR 部の亀津でございます。どうぞよろしくお願いいたします。 

今回の説明会は、会場での実施と同時に Zoom によるライブ配信を行うハイブリッド形式で開催さ

せていただきます。ハウリング防止のため、会場内でライブ配信をご視聴の際はマイクオフ、スピ

ーカーオフにてご参加くださいますようお願い申し上げます。 

ここで Zoom からご参加の皆様にご案内いたします。視聴中に配信が途切れたり映像が固まったり

した場合は、時間を置いてから再度アクセスをお願いいたします。映像、音声に不具合等があり十

分に視聴できなかった等ございましたら、後日、当社ホームページに動画を掲載いたしますので、

そちらをご覧いただきますようお願いいたします。 

また、本説明会の内容をより深くご理解いただくために、後日、スクリプト配信を予定しておりま

す。説明会中の発言やプレゼンテーションの内容が含まれますので、皆様のご理解とご協力を賜り

ますようお願い申し上げます。 

それでは、会社側出席者のご案内をさせていただきます。本日の出席者は、代表取締役社長 堀内

裕之、取締役 研究開発本部長 綿貫充、執行役員 研究開発本部副本部長 原田達広、研開企画

部長 加藤保富、臨床開発部長 川端英樹でございます。 

本日の予定はこちらでございます。質疑応答を含めて全体で 1 時間程度を予定しております。質疑

応答は全ての説明終了後にお時間を設けてございます。初めに、会場参加者の方々からのご質問を

頂戴し、続いて Zoom でご参加の皆様からのご質問にご回答いたします。 

本日の説明会における注意事項でございます。本日の説明は当社 Web サイトに掲載しております

説明会資料に沿って行います。説明会資料に記載されている内容は、現時点で入手可能な情報に基

づき当社が合理的と判断したもので、これら将来の技術と大きく異なる可能性があることはご承知

おきください。また、医薬品に関する情報が含まれておりますが、その内容は宣伝広告や医学的ア

ドバイスを目的としているものではございません。 
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それでは、会に先立ちまして、代表取締役社長、堀内より一言ごあいさつ申し上げます。 

堀内：社長の堀内でございます。本日は、当社の R&D 説明会へご参加いただき、またオンライン

等を通じてご視聴いただいておりますことを大変ありがたく感じております。ありがとうございま

す。 

実は今回、当社の R&D 説明会を初めて行うということでございます。研究開発型の企業として、

将来を左右するパイプラインの状況、こういうものを皆様方に広くお話しできるようにやっとなっ

たかなと、大変自分の中でもうれしく思っている次第でございます。 

当社は 2022 年に長期経営計画 2031 を策定いたしまして、その実現に向けたパイプライン拡充を

目標とし、研究活動および導入を今まで積極的に行ってまいりました。現時点で導入品が 10 品

目、パイプラインが 12 品目というところまで達してきております。 

今後、当社のこの独創性のある研究、創薬をより進めていくために、まだまだパイプラインの拡充

が必要であると考えております。本日、皆様方にご案内させていただくパイプライン等について

は、当社の将来において、ますます必要となるものの第一歩であると考えております。皆様方のご

意見とか、ご支援、ご指導等をまた本日いただければ、それを励みにより活動を進めていきたいと

考えておりますのでよろしくお願いします。 

では、時間も限られている中ではございますが、本日はよろしくお願い申し上げます。ありがとう

ございます。 

亀津：それでは、取締役 研究開発本部長の綿貫よりご説明いたします。 

綿貫：研究開発本部長の綿貫でございます。本日はよろしくお願いいたします。私からは、R&D

説明会といたしまして、この 2031 年に向けた成長戦略、R&D の観点からということでご説明申し

上げたいと思います。よろしくお願いいたします。 
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まず、企業ビジョンと R&D 戦略でございます。 

当社のビジョンは、画期的新薬を迅速に創出し、健康寿命の延伸に貢献する、そういった企業、ま

た、皮膚科、整形外科を中心としたグローバルに展開する創薬企業でございます。そのために創薬

のスピードと質、海外での事業展開、そして経営基盤の強化、この三位一体で 2031 年を見据えた

成長基盤を描いております。 
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研究開発では、当社のビジョン達成のため、世界に通ずる画期的新薬を継続的に上市するというこ

とを目指しております。これを実現するために、上市確度の向上、パイプラインの拡充、そして新

規ニーズと海外展開、こういったものの対応を図りつつ、開発品、導入、それから自社創薬、この

バランスを持ちまして当社のパイプラインの価値最大化を果たしてまいります。 
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R&D の方針といたしまして、当社が強みとしています重点創薬領域のさらなる強化、拡大、さら

に早期からの積極的な外部連携としての共同研究開発や導出／入、また低分子化合物では対応でき

ないようなターゲットに対する新たなモダリティへの挑戦を挙げております。 

すなわち、自社創薬基盤の強化拡充と外部連携の積極的な活用で、探索から開発まで、質・量を高

める設計としております。 

 

 

ここでは、左に研究開発費の推移、右に開発プロジェクト数の推移をお示ししております。 

2021 年以降のトランザクションでお示ししていますように、2021 年以降は自社創薬、それから共

同研究開発、導入、導出、M&A が盛んになっております。こういったことから開発プロジェクト

数が著しく増加し、特に長期経営計画がスタートいたしました 2022 年以降、研究開発費も大幅に

増加しております。 

当社は自社創薬から後期開発品の導入まで多様な手段を持って、それぞれ確度の高いポートフォリ

オへと進化させ、将来の科研製薬を担います新薬の上市へとつなげていくように全力で取り組んで

いるところでございます。 
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次に、R&D 体制をお示しいたします。 

創薬研究を担います新薬創生センター、これは京都と静岡にございます。また、原薬製造や製品化

を担います CMC センター、こちらは静岡に静岡工場と併設しております。本社には臨床開発、信

頼性保証、研開企画、業務管理の部門がございます。探索から非臨床、そして CMC、臨床のバリ

ューチェーンで実装できるような体制に加えまして、共同研究や外部ソースを積極的に活用してま

いります。 
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続いて、新薬開発の要であります創薬研究の改革について少しご説明いたします。 

ここでは AI 創薬体制の構築ロードマップといたしまして、開始から現在、そして今後の目指すと

ころをお示ししております。2022 年に AI プラットフォームを導入し、現在まで Elix との協力体制

のもと、AI エンジンの活用が定着している状況になっております。 

さらに、バイオインフォマティクス、言語学習、データ基盤構築を進めており、将来的には標的探

索から臨床候補まで、データ駆動型創薬を拡張し、創薬サイクルの短縮と成功確度の著しい向上を

目指してまいります。 
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次に、AI 創薬の具体的な活用事例をご紹介いたします。 

まず構造生成モデルを用いました新規ヒット化合物の取得についてでございます。従来の創薬で

は、膨大な化合物ライブラリーから候補を選ぶため、時間とコストがかかっておりました。現在

は、構造生成モデルによりまして化合物を提示し、AI 予測モデルによって絞り込みをすること

で、リード化合物に直結するような新規ヒット化合物を短期間に取得することができております。 

続きまして、活用事例 2 でございます。こちらは De novo 構造生成モデルによりまして、最適化

項目を満たします化合物を短期間で取得できる体制を構築したということでございます。このアプ

ローチによりまして、ヒット率は従来の 9.6%から 57%へと大幅に向上し、多様な新規母核を短期

間で取得できる状態でございます。これは、創薬サイクルの短縮と成功確度の向上に直結する重要

な成果でございます。 

以上のような、AI によります構造生成というモデルの統合により、当社の創薬競争力を飛躍的に

高める、そういった技術基盤であると考えております。 
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また、オミクスデータの活用によります自社創薬プロジェクトの加速にも取り組んでいるところで

ございます。標的探索から臨床まで、臨床リアルワールドデータと非臨床データをグループで活用

できるようにしていくということを計画しております。 

このように、データ駆動型創薬を社内標準とすべく、体制作りを進め、新たな価値を創造してまい

ります。 
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続きまして、本日は創薬重点領域の一つの免疫領域、この創薬研究、またそれからグローバル展開

についてご説明いたします。 

この領域では、アトピー性皮膚炎など 2 型炎症性疾患に対する創薬研究の成果が、昨年、知的財産

譲渡、それからライセンス契約締結につながっております。これらはグローバルな大型品になるも

のと大きく期待をしています。 
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当社は昨年、こういった 2 型炎症性疾患の領域で大きな話題を提供できたわけでございますが、周

りからなぜ科研製薬かという声を聞くことがあります。そこで、当社におけますアレルギー性疾患

治療薬の創薬研究について少しお話させていただきたいと思います。 

当社の抗アレルギー剤の創薬研究は、IgE を発見しましたジョンズ・ホプキンス大学の石坂公成先

生、それから照子先生、この 2 人のもとに留学しておりました研究員が 1990 年帰国いたしまし

て、そこで抗アレルギーチームを発足させたことから始まっております。 

実は当社では早期から、ここにあります好酸球と接着分子に関する研究報告をしたということから

もお分かりのとおり、当初から 2 型炎症に係る 2 型ヘルパーT 細胞に依存する好酸球をターゲット

とした研究を進めておりました。 

一方で、ケミカルメディエーターやケラチノサイトをターゲットとし研究も進めており、喘息やア

レルギー性鼻炎をターゲットとした KP-496、また、アトピー性皮膚炎をターゲットといたしまし

た KP-413 といった開発品が臨床ステージまで進んでおりました。 

あまり多くの方にはご存じいただいていないところですけれども、当社はアレルギー学会等の研究

成果の発表、また論文投稿等もしてきた実績がございます。この後、この領域の創薬研究を継続し

て、2017 年にはニューマブ社との共同研究の開始。また、同時期に STAT6 阻害剤の創薬研究を開

始。結果といたしまして、NM26 や KP-723 の開発につながったものと考えております。 
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科研製薬といたしましては、急にこの領域の創薬研究を始めたということではなくて、実は 34 年

以上にわたり研究を積み重ねてきたところでございます。 

 

さて、皆様ご存じいただいているとおり、IL-4 受容体に対します抗体製剤であります、デュピルマ

ブ、この成功から多くの製薬企業が今、2 型炎症性疾患領域の研究開発に乗り出しております。ま

た、近年ではかゆみの主体であります、IL-31 受容体に対する抗体製剤、ネモリズマブが上市され

ておりまして、その実績を上げているところでございます。 

アトピー性皮膚炎に対します抗 IL-4 受容体抗体は、IL-4 や IL-13 をブロックすることで、炎症反

応を強く抑制することができます。しかしながら IL-31 を介した強いかゆみということを十分抑制

することはできておりません。そこで、ニューマブ社と共同で研究、それから開発してきました

NM26 の発想となりました。 
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IL-4 受容体αに対します結合部位と IL-31 に対する結合部位を有する二重特異性抗体でございま

す。これによりまして、1 剤で IL-4/IL-13 を介する炎症の抑制と IL-31 を介するかゆみを同時にブ

ロックするということを可能とする抗体製剤の開発、これにつながっております。 

本剤は昨年 5 月に Johnson ＆Johnson 社に知的財産譲渡いたしましたが、本剤は現在の治療で

は、寛解に至らない、そういったアトピー性皮膚炎の患者さんの症状を改善することができる薬剤

となると考えております。 
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そして、STAT6 阻害剤についてご説明申し上げます。 

まず、STAT6 でございますが、IL-4/IL-13 のシグナルのマスター転写因子でございます。2 型ヘ

ルパーT 細胞の分化、アレルギー反応を惹起する IgE の産生、過敏性といった作用を有し、2 型炎

症の発症に大きく関わっております。 

現在、次世代の 2 型炎症に対する創薬研究のターゲットとして注目され、多くの製薬企業でこの

STAT6 阻害剤の研究開発が進められ、激しい競争となっているところでございます。 

当社では、経口投与可能な 2 型炎症治療薬といたしまして、STAT6 阻害剤の創薬研究を進めてお

りました。昨年、Johnson ＆Johnson 社とライセンス契約を締結いたしました。当社のこういった

創薬研究が、グローバルのメガファーマに認められたということと同時に、当社自社創薬品の最短

のグローバル展開、また価値最大化の道筋ができたのではないかと考えています。 

NM26、それから STAT6 阻害剤、いずれも当社が培ってきました免疫領域の国際研究から生み出

され、契約一時金やマイルストーンはもちろんのこと、将来的には大きな販売ロイヤリティ収入も

期待できるような開発品となっております。 
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その流れでございますけども、昨年 11 月にニューマブ社と共同研究を開始し、本年 11 月に共同

開発しました NM81 についてご説明いたします。 

こちらも免疫領域であり、対象疾患は炎症性腸疾患、IBD です。IBD 治療は抗体製剤の登場により

まして、臨床的寛解率これが著しく向上しているという状況でございますが、その寛解率は高くて

も 30 から 40%に留まっていると言われております。さらなるこういった臨床的寛解率、それから

内視鏡的、組織的な寛解率を向上させるといった、そういった薬剤の登場が待ち望まれているとこ

ろでございまして、実はこの疾患領域の研究開発も多くの製薬会社が乗り出しているところでござ

います。 

近年、臨床研究におきまして二つの抗体製剤を併用するということで、いずれの寛解率も上昇した

といったことが報告されております。そこで、当社とニューマブ社では、臨床的最大効果を導き出

せるような、そういった複数のターゲットを同時にブロックするということができる多重特異性抗

体の研究開発を進めております。 

本剤は既存治療では出せないような高い寛解率を示すことができる画期的な新薬になる可能性がご

ざいます。このプロジェクトの進捗につきましても非常に楽しみにしているところでございます。 
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続きまして、研究開発パイプラインの説明をさせていただきます。 

こちらのスライドでは、当社の開発パイプラインの全体像をお示ししております。自社創薬と導

入、これによりまして収益化の時間軸を段階的に支える、そういった状況になっているのではない

かと考えております。現在、PⅢ段階のものが多く、KP-001 と KAR は PⅢのトップラインが出た

ところでございます。本日は、この PⅢ段階のものにつきまして、後ほど個別にご説明申し上げま

す。 
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続いて、その他の開発状況についての一覧でございます。 

本日はこの中からセベトラルスタットにつきまして後ほどご説明いたします。 
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さて、一昨日リリースを出させていただきました、アタマジラミ治療薬の KAR につきまして、ま

ずご紹介させていただきたいと思います。本剤は、北里大学の大村先生がノーベル賞を受賞したと

いうことで知られております、イベルメクチンを有効成分とした外用剤でございます。 

米国で発売されておりますけれども、日本では開発、発売されておらず、厚生労働省の医療上の必

要性の高い未承認薬・適用外薬検討会議において、本剤の開発企業が公募されておりました。当社

といたしましては、皮膚科領域、このアンメットメディカルニーズを満たし得るそういった薬剤で

あるということ、また開発パイプラインの拡充にもつながるといったことから開発を申し出て、

2019 年より国内開発を開始しました。 

アタマジラミにつきましては、こちらにお示ししていますけれども、最近ではフェノトリン抵抗性

のアタマジラミというものが増加しているということがいろいろなところで報告されているという

ことでございます。そこで、当社ではこういった既存治療では効果不十分であるアタマジラミ症に

も効くような、そういった薬剤の開発ということで進めていったところでございます。 
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この KAR の第Ⅲ相試験の結果をご紹介いたします。 

試験は既存治療で効果不十分であった患者さんを対象に実施しております。 

対象として評価する患者さんは 54 名。その他、ご家族もいらっしゃいますので、そういった患者

さんを含めまして、全体で 117 名が参加しています。 

結果でございます。主要評価項目であります治療成功割合、虫がいなくなったというような患者さ

んの割合ですけれども、KAR 群で 85.2%、プラセボ群で 7.4%ということで、有意な差でございま

した。さらに 1 回の塗布では効果がなかった患者さんにおきましても、2 回目の塗布で全例治療成

功となっています。 

安全性につきましても、発現した有害事象というのは軽微なもので、重篤な副作用等が認められて

おりませんでした。これはイベルメクチンの作用機序に基づく選択的特性が臨床でも確認された結

果と考えております。 

本剤は、本邦初のアタマジラミ症に対します医療用医薬品として承認申請を予定しております。皮

膚科領域のアンメットニーズを解決する、そういった製品なのではないかと考えております。 
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続いて、当社の希少疾患への取り組みについてご説明いたします。 

当社は、ドラッグロスやドラッグラグを解消し、難病に苦しむ日本の患者様に新薬を届けるという

ことも使命としております。長期経営計画 2031 でも、パイプライン拡充のために希少疾患領域の

導入を明記しているところでございます。 

希少疾患領域では、国際共同治験に日本が参加していないような開発品もあり、こちらはドラッグ

ロスのリスクが高い状況でございます。当社はこうした課題を解決するため、積極的に希少疾患治

療薬の導入を進めてまいりました。 

さらに複数の希少疾患治療薬を有することで、大型自社創薬品上市までの収益基盤を確保し、医薬

品の安定供給を実現するということも重要な戦略でございます。 

このように希少疾患への取り組みは、患者さんへの貢献と企業の持続成長の両面で、当社の成長戦

略の柱となっていると考えております。では当社の希少疾患治療薬の状況について、ご説明します 
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まず、KP-001 です。 

対象疾患は難治性脈管奇形であり、静脈奇形、リンパ管奇形、クリッペル・トレノネー症候群が主

な疾患でございます。これらの疾患は、血管やリンパ管の形成異常で、成長などに伴って進行し、

自然退縮することがありませんので、生涯にわたる治療また疾患管理が必要となってまいります。

国内の患者数は静脈奇形が 2 万人、リンパ管奇形が 1 万人、クリッペル・トレノネー症候群が

3,000 人と報告されております。 
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第Ⅲ相試験の結果です。 

主要評価項目の 24 週以降の最終評価時点におきまして、MRI の標的病変体積が 20%以上減少し

た、そういった奏効率が事前に設定しました値を統計学的有意に上回ったということから、主要評

価項目を達成したということでございます。安全性におきましても、免疫関連の重篤な副作用とい

うのは見られておりません。 

現在、日米の申請をにらみまして、脈管奇形に対する本剤の有効性などといったものにつきまし

て、さらに深く評価しているところであり、今後、2026 年度の承認申請を予定しているところで

ございます。また、継続投与試験を継続しておりまして、長期的な安全性、それから有効性という

のを評価してまいります。 

この KP-001 につきましては、静脈奇形やリンパ管奇形などの難治性脈管奇形を対象とした自社開

発品でございます。国内外での開発というのをさらに加速させていきたいと考えております。 
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こちらは KP-001 の作用機序でございます。 

ここは有効性ということよりも安全性に関わるところでございますので、少し説明させていただき

たいと思います。 

KP-001、こちらは脈管奇形の原因遺伝子であります PI3Kα、これを阻害することで、過剰な脈管

増殖を抑えることができます。さらにこの PI3Kαに対します特異性が非常に高いということか

ら、免疫細胞への作用が弱い、従って、免疫抑制に起因する副作用が少ないということが期待され

ております。 

実際、今回行いました第Ⅲ相試験の結果におきましても、この懸念されていました重篤な免疫関連

有害事象の増加は認められておりません。そういったことから実際にこの理論を裏付ける結果が、

臨床でも見られたと考えております。 

脈管奇形は小児期から生涯にわたる治療を必要とする疾患でございます。本当に小さいお子様から

安心して長期間服用できる、そういった新たな治療薬の開発が望まれています。当社は一日でも早

く、この薬剤を患者さんに届けられるように努めていきたいと考えています。 
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次に、KC-8025、セラデルパルでございます。 

対象疾患の原発性胆汁性胆管炎は、これも指定難病でございます。国内患者数は 37,000 人と報告

されております。本疾患は免疫細胞の活性化によりまして慢性炎症を生じます。結果といたしまし

て、肝臓の中の細い胆管が破壊されていく、そういった病気でございます。 

現在の治療の問題点は、第 1 選択薬のウルソデオキシコール酸の不応答患者に対しまして、病態の

進行を抑え、また症状の改善が得られるような治療選択肢がないということになります。 

本剤はベルオキシソーム増殖因子活性化受容体δの作動因子でございます。本疾患の病態形成に関

わります多岐のイベントにわたって作用すると考えられており、結果として炎症を抑え、胆管の破

壊、肝細胞の破壊を抑制し、主症状を改善させ、最終的には肝硬変や肝がん、そういった移行を抑

制することを期待しているところでございます。 
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こちらは米国の状況、それから PⅢの結果をお示ししております。 

シーマベイ社、現在ギリアド社でございますけども、2024 年に米国にて販売されております。

Livdelzi（リブデルジ）という商品名です。2025 年第 3 クォーターまでのトータルセールスといた

しましては、105 ミリオン US ドルと開示されています。スタートダッシュがうまくいったという

ような話を聞いております。 

下には、日本を除きます国際共同第Ⅲ相試験の結果を示しておりますけれども、プラセボと比較い

たしまして主要なバイオマーカーであるアルカリフォスファターゼ値の正常化、それから、そう痒

スコアの減少を示しております。 

本剤の第Ⅲ相試験は、本年 10 月末に症例登録を終了しております。今後、検証的試験をしっかり

完了させまして、早期に日本の患者様のもとに届けられるように進めてまいります。 
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続きまして、遺伝性血管性浮腫でございます。以下、HAE と言います。これについて説明させて

いただきます。HAE は希少疾患で、その有病率は 5 万人に 1 人と言われております。日本にはお

よそ 2,500 人の患者さんがいらっしゃいます。この HAE は遺伝子の変異が原因で、血漿中カリク

レインを阻害する C1 インヒビターが低下します。そのためにブラジキニンが過剰産生される病気

でございます。 

本疾患は、体のいたるところに 2 日間から 3 日間持続する血管性浮腫と呼ばれる腫れやむくみを繰

り返し、胃や腸が腫れると腸閉塞と同様に、嘔吐や強い痛みが生じることがあります。また咽頭付

近が腫れますと、これは命に関わる場合があります。 

HAE は、その認知度の低さや診断に高度な専門的知識を必要なことから、日本では初めの症状か

ら HAE と診断がつくまで、平均で 15.6 年間かかるとされています。その間、患者様は、何の疾患

か分からない、時には生命の危機をきたすような可能性がある、こういった疾患に苦しんでおりま

す。 

治療法は、発作時に使います治療薬と日常的に発作を予防する予防薬がございますが、それぞれこ

ちらにお示ししていますようなアンメットメディカルニーズがあるため、新薬の開発が待たれてい

ます。 
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セベトラルスタットは世界初の経口のオンデマンド治療薬でございます。 

活性化しました血漿カリクレインを直接阻害する低分子化合物で、発作時のブラジキニンの過剰産

生を抑制いたします。 
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ここにセベトラルスタットの第Ⅲ相試験の概要をお示ししております。 

12 歳以上の患者様 136 名が参加されております。主要評価項目は、症状緩和までの時間、それか

ら副次評価項目といたしましては発作の重症度や完全寛解までの時間が評価されております。 

結果でございます。主要評価項目に関しましては、症状緩和までの時間、300 ミリグラム、600 ミ

リグラム投与群でそれぞれ 1.6、1.8 時間。プラセボ群の 6.7 時間に比べて大幅に短縮させておりま

す。また、症状の軽減までの時間および発作の完全消失までの時間もプラセボと比較して短縮して

おります。 

安全性につきましては、有害事象における中止や重篤な有害事象等は報告されておりませんで、副

作用の発現率も低い水準でございました。 

本剤は、初の経口オンデマンド治療薬といたしまして、患者さんの利便性それから QOL の向上に

大きく寄与し、HAE 治療の在り方を一変する可能性を秘めている新薬として期待しております。

日本では、カルビスタ社より本年 1 月に承認申請されています。 
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ナベニバルトに関しましては、長期作動型の HAE 発作予防薬でございます。 

本剤は血漿カリクレインに対しますヒト化モノクローナル抗体で、Fc ドメインに変異を導入する

ことで半減期を延長し、投与間隔を 3 カ月から 6 カ月まで延ばすということが可能となっておりま

す。また、アロステリックの阻害によりまして、ダイレクトな阻害では得られないような強力な阻

害作用を示しております。 

ここに第Ⅰ相、第Ⅱ相試験の概要を示しております。この試験には 18 歳以上の HAE 患者さん 29

名が参加されております。 
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結果をお示しいたします。 

非常に少数例の結果ではございますけれども、全コホートで月間発作頻度、中等度・重症発作の減

少率が 90%以上、また 6 カ月間発作ゼロであった患者様の割合は最大で 67%でございました。さ

らに急性期レスキュー薬の使用頻度も大幅に減少しております。 

安全性につきましても、重篤な有害事象はなく、忍容性が高いということが示されております。懸

念されておりました注射部位反応に関しましては非常に軽微で、投与頻度が少ないといったことか

ら患者様の負担軽減に大きく寄与するものと考えております。 

現在、第Ⅲ相試験を実施中であり、この薬剤につきましても HAE 治療の在り方を大きく変える可

能性があると考えております。 

当社は、セベトラルスタットとナベニバルトの両剤で、この HAE に苦しむ日本の患者様のアンメ

ットニーズを解決していきたいと考えております。 
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その他の導入品についてでございます。 

ここでは乾癬治療におけます画期的な TYK2 阻害剤、ESK-001 についてご説明いたします。本剤

は TYK2 を高選択的に阻害する経口薬でございます。TYK2 は IL-23、IL-12、インターフェロンな

どの自己免疫疾患に関しますサイトカインのシグナル伝達に関わっており、これらを選択的に阻害

することで炎症性疾患の病態を改善するものでございます。 

この ESK-001 の特徴は、JAK1/2/3 を阻害しない、非常に高い選択性と安全性プロファイルでご

ざいます。臨床的にも最大投与量で、JAK 阻害による副作用リスクを回避できるということが確認

されております。 

現在、中等度から重度の尋常性乾癬を対象といたしました PⅢ試験が進行中で、日本では 20 以上

の医療機関が参加しているところでございます。また、全身性エリテマトーデスに対する第Ⅱ相試

験を実施中であり、乾癬以外の自己免疫疾患への展開というのも期待されております。 

ESK-001 は、経口投与可能な新しい治療選択肢といたしまして、患者さんの利便性向上とアンメ

ットニーズ解消に大きく貢献できると考えております。 
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第Ⅱ相試験では中等度の尋常性乾癬患者を対象に ESK-001 を 1 日 2 回経口投与しております。主

要評価項目であります 12 週後の PASI-75 の達成率、これは用量依存的に高くなり、全ての投与群

でプラセボ投与群よりも高くなったことを意味しています。さらに奏効率は 12 週から 24 週目に

かけて増加し、52 週間のオープンラベル延長試験では、PASI-75 および PASI-100 達成率がそれ

ぞれ 78%、39%と、長期にわたる効果の持続性が確認されております。 

安全性につきましても発現した有害事象は軽度から中等度であり、忍容性は良好でございました。 

これらの結果から ESK-001 は乾癬治療における新しい選択肢として、また、その他自己免疫疾患

全般への展開可能性を持つ画期的な薬剤であると考えております。 
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最後に、主な開発品の対象疾患に関する市場規模と申請までのスケジュールをご説明いたします。 

推定患者数と市場規模をお示しいたします。まず、希少疾患についてでございます。こちらの表に

示していますとおり、脈管奇形は日本で約 33,000 人、米国では最大で約 66,000 人の患者様がいる

と推計されております。市場規模は日本で約 435 億円、米国で 1,800 億円と見込まれておりま

す。 

次に、遺伝性血管性浮腫でございます。日本では推定患者数は 2,500 人と非常に少ない疾患でござ

いますが、市場規模は 192 億円と高い収益性を持つ領域でございます。この市場規模は近年著し

く増加しておりますけれども、抗体製剤の出現による影響というのが大きいと考えられておりま

す。 

最後に、原発性胆汁性胆管炎でございます。日本では約 37,000 人の患者様がいるとされ、市場規

模は現時点で 225 億円と推定されているところでございます。この PBC に関しましては、新規作

用機序薬というのがずっと出ていない状況でございます。そういったため、その市場規模というの

が大きく変動していないと考えられています。 

希少疾患治療薬に関しましては、患者さんの数が少ないというものの、アンメットメディカルニー

ズは高く、また画期的な新薬が上市できれば高い収益性を持つ領域だとわれわれは考えています。 
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続いて、それ以外の疾患の市場規模についてご説明いたします。 

乾癬は日本で約 43 万人の患者様がいると推定され、市場規模は 766 億円となっています。 

全身性エリテマトーデスは日本で約 6 万から 10 万人、市場規模は約 190 億円と推定されます。 

アトピー性皮膚炎に関しましては、それから喘息ですね、160 万人、185 万人と、非常に大きな患

者さんを抱えておりますけれども、市場規模もこちらに示しているとおり、約 1,000 億円。こちら

に関しましてはグローバル展開を視野に入れた重要な領域であるとわれわれは考えています。 

それから、アタマジラミ症です。こちらは医療用医薬品が存在しない領域でございまして、市場調

査をいろいろしたのですが、データが出てこないという状況でございました。患者様は、過去のア

ンケート調査、それから 1 世帯当たりの人口を勘案しますと、日本で約 171 万人が罹患している

と言われております。既存治療で効果不十分な患者様はそのうち 115,000 人いると言われておりま

す。当社が開発を進めるこの KAR に関しましては、こういったアンメットニーズを満たすような

製品なのではないかと考えております。 

このように希少疾患だけではなくて、患者数や市場規模、こういったものが大きい疾患領域におき

ましても、当社は革新的な治療薬を提供し、自社創薬品などはグローバルで展開していく、そうい

ったような計画をしております。 
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こちらのスライドでは、各開発品の進捗状況をカレンダーイヤーに整理しております。 

今後の重要なマイルストーン達成に向けましては、各開発品をしっかりと進捗させてまいります。 

まず 2026 年、セベトラルスタット上市を皮切りにして、順次新薬の承認というものを計画してお

ります。 

希少疾患や難病を中心といたしました、日本の患者様が必要としている新薬、そういったものをし

っかりと届けながら、まずは短期的な収益構造を盤石なものとし、将来のグローバルな大型製品の

発売につなげてまいります。 

また、状況を見据えながら計画的に新たな開発費の導入や、M&A による追加投入、それから技術

基盤の取り込み、こういったものも進めていく方針でございます。 

このタイムラインにつきましては、当社が描きます成長戦略の中核でございます。2031 年に向け

て確実にマイルストーンを達成していく、そういったことを計画しております。 

私からは以上でございます。ご清聴ありがとうございました。 
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質疑応答 

 

亀津 [M]：それでは、ただ今より質疑応答に移らせていただきます。初めに会場からご質問を頂戴

し、続いて Zoom からのご質問にご回答いたします。 

ここで Zoom からのご質問方法をご案内申し上げます。ご質問のある方は、画面下の手を挙げるボ

タンを押してください。手を挙げていただいた方を指名いたしますので、ミュートを解除いただい

た後、会社名とお名前に続きご質問をお願いいたします。途中でご質問を取り消す場合は、手を下

ろすボタンを押してください。 

それでは初めに、会場からのご質問をお受けいたします。ご質問がございましたら挙手をお願いい

たします。では、李様、よろしくお願いいたします。 

李氏[Q]：ありがとうございます。モルガン・スタンレーの李です。本日はありがとうございまし

た。ご質問 2 点お願いします。 

1 点目が KP-001、2 点目が KP-723 についてです。KP-001 のアメリカの開発についてです。ノバ

ルティスの VIJOICE（ビジョイス）、そして今回の市場規模をお伺いすると、アメリカはやはり面

白そうだなとは感じました。これからアメリカはフェーズⅡをスキップして、フェーズⅢを開始さ

れると理解していますが。脈管奇形というこの疾患、日本人と米国人で人種差などがあるか否か、

この点について教えてください。 

綿貫 [A]：ご質問ありがとうございます。まず KP-001、米国での開発というのは、李さんご推察

のとおりかなと思っております。われわれも非常に大きな市場規模だなと。実際の VIJOICE の発

売、その後、売上の推移を見てみますと非常に有望だなと捉えております。 

米国と日本の患者さんの違いというところにつきましては、あまり発生率って大きな違いがないよ

うな、そういった結果が出ておりますので。恐らく作用機序的にも全く同じものでございます。そ

ういった発生率も同じということで、大きな違いはわれわれないと捉えております。 

李氏[Q]：ありがとうございます。従って、国内のフェーズⅢの結果をアメリカでも同様に期待で

きると。 

綿貫 [A]：ありがとうございます。そのとおりです。われわれもそういうふうに期待しておりま

す。 
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李氏[Q]：ありがとうございます。もう 1 点フォローアップで。31 ページ、001 といいますか、難

治性脈管奇形の患者数を示していただいたと思うのですけれども。特に米国はかなり多いですが。

米国もそうですけど、日本など、治療率などあったりするのでしょうか。 

綿貫 [M]：治療率、治療している患者様の数ということでしょうか。 

李氏 [Q]：恐らく今示していただいている対象患者数だと思うのですが、このうち治療率は 5%、

10%、そういった数字があればご教示いただきたいです。 

綿貫 [A]：アメリカでは、確か静脈奇形か何かで実際受診している、管理している患者さんの数と

いうのが出されておりましたが、その数も大きかったので、今回それが本当かどうかという検証ま

で至っておりませんので、ここには出しておりません。今後そこら辺が分かるようなデータを調べ

て、またご紹介したいと思います。 

李氏 [Q]：ありがとうございます。期待しています。最後に、KP-723 について、そのポテンシャ

ルをあらためてお伺いしたいです。今週月曜日、火曜日の米国のカイメラ社のデータを見ると、デ

ュピ同等の有効性を示されて、やはり STAT6 は面白そうだなと感じました。一方で、競合も多い

というのが私の理解です。 

現時点で綿貫さんが考えている KP-723 の差別化要素が何かあるのか、もしくは今後フェーズ 1 の

結果は来年期待できると思うのですが、こういった差別化を期待したいという、そういうヒント、

要素があればご教示いただきたいです。私からは以上です。 

綿貫 [A]：ありがとうございます。李さん、私も結果を見まして、われわれとしては元気づけられ

たというか、すごくポジティブに考えております。やはり考えていたコンセプトが、臨床でああい

うふうに結果として出てきましたので、より一層 KP-723 の研究、開発に邁進するということをや

っていきたいと強く感じております。 

特にカイメラ社に関しましては分解剤でございますので、そこら辺の違いが今後どういうものに関

わってくるかというところをわれわれしっかり見ていきたいなと思っているところです。例えばタ

ンパク分解剤なので、あまりやりすぎるとコントロール効かなくなってしまう恐れもある。そこら

辺は低分子化合物と違うのかなとは考えているのですが。今後、彼らの臨床の結果を見ながら、わ

れわれのほうで差別化というのをしっかりやっていきたいなとは考えております。 

李氏 [Q]：ありがとうございます。結構痒みのところをカイメラ社はハイライトされていたのです

けれども。今回の KP-723 においても痒み、NRS などがポイントになってくると理解しておけば

よろしいでしょうか。 
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綿貫 [A]：あの試験がアトピー性皮膚炎だということもあると考えております。Th2 の依存的なそ

ういった痒みも当然ございますので、ある程度痒みを抑えきる。一方で、依存しない痒みというと

ころについて、それから抑えていけるかというのをもう少し見ていかないと分からないと思いま

す。 

李氏 [M]：ありがとうございます。私からは以上です。 

亀津 [M]：続きまして、橋口様、よろしくお願いします。 

橋口氏 [Q]：大和証券の橋口と申します。私も二つあります。 

一つ目が冒頭の堀内様のごあいさつの中で、パイプラインの拡充がまだまだ必要だっておっしゃっ

ていたと思います。その意味をもう少し理解したいのですけれど。 

多いに越したことはないという意味なのか、今あるものが仕上がった後のことをおっしゃっている

のか。それとも領域として皮膚科は自立しているけど整形が足りないだとか。フェーズⅢは多いけ

どフェーズⅠは少ないとか。 

あるいは、そもそも成功確率と期待売上からしたら、特に全然まだ満足していないという意味なの

か。人が余っている、ガジェットが余っている意味だということなのか。いろんなことが考えられ

ると思うのですけど、その意図を教えてください。 

堀内 [A]：ありがとうございます。簡単にお答えしますと、言葉のあやになってしまうのですが、

企業の成長継続に対してはここで終わるってことはないというのが基本的な考え方であって。例え

ばパイプラインにしても、じゃあこれで終わって、ここから継続的に当社が 100 年、200 年行くか

というとそういうことではないですよね。常にやはり上市しても次は必要だしということの考え方

であって。 

10 品で終わっているけれど、常に 10 品パイプラインとして持っていないといけないということ

は、上市 2 品すれば 2 品足さなきゃいけないよねと、そういう考え方で取っていただければいいと

思います。バジェット余っているのでもっと買わなきゃねという発想ではないです。なので、そう

いうふうに継続できるようなバジェットコントロールなり、していかなきゃならないよねという意

味も含んでいます。そのような回答でよろしいでしょうか。 

橋口氏 [Q]：そういう意味では、当面の研究開発費のご予算ですとか、リソース、人員などのリソ

ースから考えた場合には、パイプラインは結構充実してきているというような理解でいいのでしょ

うか。 
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堀内 [A]：現状の当社の規模であったりいろいろなものを考えれば、それが果たして 20 品目のパ

イプラインが必要なのかというところを考えた場合に、やはり 10 品目、長期経営計画の中でも出

している数、これを常に回していくという考え方が一番いいのではないかなと。 

これが、この後もう少し状況が、上市した後良くなっていけば、次もひょっとすると 15 という形

で回せるかなと。そういう形で、現状では今のこの段階でいいのかなとは考えておりますが。まだ

まだそれは続けて、継続していかないといけないという意味合いと捉えていただければと思いま

す。 

橋口氏 [Q]：分かりました。ありがとうございます。2 点目は、AI の活用ニーズです。他社に対し

ての優位性がどこにあるのか、差別化は何なのかというのをお聞きしたいです。 

これを使ってらっしゃる分析ツールというのは、他の会社さんもアクセスできるような、ある程度

お金を出せば、そういう汎用的なものを使ってらっしゃるのか、何か独自で構築されたようなもの

が含まれているのか。 

もちろん汎用されたものであっても、それをどう使いこなすかというところに経験、ノウハウとか

があって、差別化はできると思うのですけど。どこからが御社の特徴なのかというのを、もう少し

詳しくご説明いただけないでしょうか。 

綿貫 [M]：原田が新薬創生センター長でございますので、原田から回答させていただきます。 

原田 [A]：回答いたします。おっしゃるとおり、プラットフォームはお金さえ出せばどこでも使え

るようなものを使っております。ただし、こういった AI というのは、その後教育するデータに依

存して成長、変わってくるというところにわれわれ独自のこれまで積み上げてきたデータを活用す

ることで独自性を出していくと。まだ途上ではございますが、そういったオリジナリティの高い形

に仕上げていきたいと考えております。 

橋口氏 [M]：ありがとうございました。以上です。 

亀津 [M]：それでは村岡様、よろしくお願いいたします。 

村岡氏 [Q]：モルガン・スタンレー、村岡です。ありがとうございます。 

NM81 ですけれど、左下の臨床論文、二つの抗体の併用投与という論文を見させていただこうと思

って。これは論文をさかのぼると、トレムフィアとシンポニーの併用データみたいなのですが。つ

まり IL-23 と TNF-αの併用。ああ、なるほど、なるほど IBD かと。IL-4、IN31 の組み合わせと、
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うまくいったパターンを踏襲しているのかなと。ここを見て思ったのですが、IL-23、TNF-αと考

えるのは、誤解はしていないでしょうか。 

綿貫 [A]：村岡さん、ありがとうございます。綿貫から回答いたしますけれども。村岡さんは多分

お分かりいただけると思いますが、ターゲットは公開できません。すいません。 

村岡氏[Q]：そうなのですが。実は IL-23、トレムフィアとシンポニーの前提で考えると、これは

また全部 Johnson ＆Johnson なのですよね。Johnson ＆Johnson とのこの先の BD ストラテジー

まで考えたら、わくわくするような部分と、またというところがあるのですが。その辺りはどうな

のでしょうか。 

綿貫 [A]：確かにこれはヤンセンが出した論文でございまして、まだまだ先走り過ぎているかなと

思うのですけれども、まだそういったところでそういった話は出ておりません。 

村岡氏 [Q]：分かりました。ありがとうございます。あともう一つだけ、サイエンスの質問をさせ

てください。 

STAT6 の件です。先ほど、カイメラ社の薬はプロタックだから、もしタンパク分解しちゃったら

それはサイエンスとして大丈夫みたいな、ああ、なるほどと思ったのですが。 

質問は、これは転写因子ですよね。確かに転写因子がなくなっちゃうとまずいかなって思うところ

があるのですけれど。ヒトの STAT6 という転写因子は、仮に分解されたら割と速やかに生体内で

再合成されるのか。いや、これは結構また量を増やすのに時間がかかるタンパクなので、確かにサ

イエンス的にもちょっと心配だよね、フェーズ 1 のセーフティがすごい良かったけれどもと考えれ

ばいいのか。少し教えていただけると助かります。 

綿貫 [A]：多分臨床的には今やられているものでしっかり検討されていくとは考えております。非

臨床のほうとしては、原田さんのほうで分かっていたら回答してもらいたいなと思います。 

原田 [A]：時間は定かではないのですが、かなり長い時間消失して、回復しないんだと思います。

デグレーダーですと。 

村岡氏 [Q]：カイメラ社の長期安全性データはしっかり見ておかないと、今の段階ですごいねっ

て、すごいのだけれど。 

原田 [A]：そうですね。私として効果はすごく良く、STAT6 阻害の PoC というかに関しては期待

を持って見ています。ただ、デグレーダーの安全性という部分に関しては、われわれの化合物との
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差別化ポイントとして見ていかなきゃいけないかなと、われわれとしては期待している方向で見て

いかなきゃいけないかなと思っています。 

村岡氏[M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

亀津 [M]：ありがとうございます。それでは前田様、よろしくお願いいたします。 

前田氏 [Q]：お世話になっております。野村證券の前田です。2 点お願いしたいです。 

まず 1 点目が、アライアンスの話で、7 ページ目のところに 2021 年以降のトランザクションにつ

いてまとめていただいたかと思います。この中で、成功も失敗もあったと思うのですけれども、21

年時点でのお考えと、現在のお考えというところで、いろいろなディールに対するお考えというと

ころがどういうふうに変わったのかというところを教えていただきたいなと思います。いろいろあ

った中で、何が重要だと分かったのかというところですね。まずこちらをお願いいたします。 

綿貫[A]：ご質問ありがとうございます。実際に 22 年からやったことというのが、実はやはり導入

品に関して対象を拡大したというところでございます。そこは希少疾患を入れたというところで。

実際に検討しますと、やはりそういった疾患に関しては、まだまだわれわれが導入して、しっかり

日本の患者さんに届けるということができる、そういったものが残っているということがよく分か

りました。 

それから、例えば ESK-001 のような、ああいった TYK2 阻害剤、そういったものについてもしっ

かりと交渉していけば、弊社のほうにもそういった話がきちんと来るような状況になっているなと

は感じております。 

やはり継続的に導入等をやっていることによりまして、そういった話がきちんと入ってくるといっ

た状況が循環し始めたのじゃないかなと感じています。 

前田氏[Q]：ありがとうございます。ガバナンスとか、社内体制的な変化というのは何かあったり

しますでしょうか。 

堀内 [A]：ありがとうございます。この希少疾病に関しては、一番の転機はアーサム社の買収だっ

たと考えております。ここでやはり自社に希少疾病のものをまず取り入れた、そこからそっちの方

面へのある程度の部分が開いていったというのが一つであって。 

その後トランザクションをどうするかというところのガバナンスというか、体制的にはやはりそこ

から希少疾病も含めた導入等に広げるということで、その事業開発であったり、そちらの方面を強
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化していったというのは事実です。なので、人員的な部分であったり、いろんな部分の強化を行い

ました。 

最終的に、昨年の例えば海外の導入やの中で希少疾病という一つキーワードにはなってしまうので

すけれども、アーディ社のところにも、やっぱりそれはつながっていっているのではないかなとは

考えております。 

なので、特化してこれを行ったという形ではなく、もう少し広げて、多くのところのアンメットに

対して当社も進んでいこうというところ、これが今の形につながっていっているというご理解をい

ただければいいかなと思います。 

前田氏 [Q]：よく分かりました。2 点目で、AI 創薬のところです。11 ページ目のところには三つ

ですかね、AI プラットフォーム導入というところで、ロゴを入れていただいていると思うのです

けれども。 

もしこの三つを、多数ある AI プラットフォームの中から選りすぐって選んできているとすれば、

何がその決め手になっているのかというところを教えていただけますでしょうか。マシンラーニン

グモデルの違いだったりとか、サービスとしての強みであったりとか、いろいろ考えられるかなと

思うのですけれども、いかがでしょうか。 

原田 [A]：原田からお答えいたします。Elix に関しましては、立ち上げから今も一緒にお付き合い

させていただいているのですが、導入を手助けしてもらえるというところが一番の決め手でした。

Chemistry42 に関しましては、当初、Elix のほうは生成 AI のモデルがなかったのですけれども、

生成 AI も欲しいということで、Chemistry42 を一緒に入れたという経緯があります。 

加えて、PandaOmics は Omics のほうで必要だということで入れました。他にもいろいろあるの

ですが、なぜ PandaOmics 選んだかというところに関しましては、はっきり覚えてなくて、今は

お答えできません。 

前田氏 [M]：よく分かりました。ありがとうございます。私からは以上です。 

亀津 [M]：ありがとうございました。それでは質疑応答を終了させていただきます。 

それでは、以上をもちまして、科研製薬株式会社、R&D 説明会を終了させていただきます。本日

はお忙しい中ご参加いただき、誠にありがとうございました。 

［了］ 

______________ 
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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 
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