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イベント概要 
 
[企業名]  住友ファーマ株式会社 
 
[企業 ID]  4506 
 
[イベント言語] JPN 
 
[イベント種類] アナリスト説明会 
 
[イベント名]  R&D 説明会 
 
[決算期]   
 
[日程]   2026 年 2 月 17 日 
 
[ページ数]  62 
  
[時間]   14:00 – 15:46 

（合計：106 分、登壇：50 分、質疑応答：56 分） 
 

[開催場所]  インターネット配信および大阪本社での対面 
 
[会場面積]   
 
[出席人数]   
 
[登壇者]  5 名 
   代表取締役社⻑    木村 徹 （以下、木村） 

代表取締役 副社⻑執⾏役員 経営企画 経理統括 渉外 コーポレートガバナンス 
IT&データアナリティクス担当  酒井 基⾏（以下、酒井） 
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常務執⾏役員 R&D 本部担当 R&D 本部⻑ 兼 Sumitomo Pharma America 社 
Chief Development Officer   佐藤 由美（以下、佐藤） 
オンコロジー事業戦略担当 兼 Sumitomo Pharma America 社 Lead Senior 
Vice President    村田 眞志（以下、村田） 
コーポレートガバナンス部⻑  木野 孝一（以下、木野） 
 

[アナリスト名] モルガン・スタンレーMUFG 証券  村岡 真一郎 
   JP モルガン証券    若尾 正示 
   大和証券     橋口 和明 
   SMBC 日興証券    和田 浩志 
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登壇 

 

木野：お時間となりましたので、住友ファーマ、R&D 説明会を開催させていただきます。本日は
ご多用の中ご参加いただき、誠にありがとうございます。 

司会を務めます、コーポレートガバナンス部⻑の木野でございます。 

本日は、大阪本社会場と Zoom ウェビナーによるハイブリッド形式で進⾏いたします。アナリス
ト、投資家の皆様にはオンラインでご参加いただき、メディアの皆様には対面、オンラインいずれ
かでご参加いただいております。会場にお越しいただいたメディアの皆様には、短時間ではござい
ますが、懇談の場もご用意しております。 

なお、スムーズな進⾏のため、皆様にご案内とお願いがございます。ご自身の Zoom 画面に表示さ
れている参加者情報を御社名とお名前に変更していただきますよう、ご協力をお願いいたします。 

本日の流れでございますが、まずは弊社ウェブサイトに掲載しております説明会資料を用いまし
て、R&D 進捗と基本方針、がん主要開発 2 品目についてご説明させていただき、次に質疑応答の
お時間とさせていただきます。説明会終了予定時刻は、15 時 40 分を予定しております。 

それでは、本日の出席者をご紹介します。代表取締役社⻑の木村、代表取締役副社⻑執⾏役員の酒
井、常務執⾏役員の佐藤、オンコロジー事業戦略担当の村田、以上でございます。どうぞよろしく
お願い申し上げます。 

では最初に、木村より一言ご挨拶させていただきます。 

木村：本日は当社の R&D 説明会にご参加いただきまして、誠にありがとうございます。会に先立
ちまして、一言ご挨拶させていただきます。 

先週の 13 日の金曜日になりますが、2 月 19 日開催予定の厚生労働省薬事審議会、再生医療等製
品・生物由来技術部会の議題が公表されました。当社が承認申請中の非自己 iPS 細胞由来ドパミン
神経前駆細胞についても、議題として挙げられました。製品名アムシェプリは部会での承認事項と
なりますので、これまで当社からは開示しておりませんでしたが、13 日に当社製品であることの
開示をさせていただいております。 
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今後、部会でアムシェプリの承認、会議等が審議されまして、それを受けて、後日、最終的に厚生
労働大臣より判断がなされます。これについては、進展があれば弊社からもご案内させていただき
ますので、よろしくお願いいたします。 

木野：では、早速、本日のプレゼンに移らせていただきます。 

では、まず佐藤より R&D 進捗と基本方針についてご説明させていただきます。佐藤さん、よろし
くお願いいたします。 

佐藤：よろしくお願いします。私は、R&D を担当しております、佐藤と申します。本日はよろし
くお願いします。 

 

それでは、ページを進めていただきまして、4 ページです。 

さて、昨年 5 月に弊社は Reboot 2027 を公表いたしました。抜本的構造改革の継続と並⾏して、
研究開発型ファーマとしての基盤再建に取り組むこと、そして自社イノベーション基軸の価値創造
サイクルを再構築することで復活への道筋をつける。このように宣言いたしました。 
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2025 年度に目指した R&D のマイルストンの達成状況でございますけれども、オンコロジー領域の
進捗については、このあと村田からご説明いたします。 

再生・細胞の進捗につきましては、今、木村が申しましたとおり、今週、再生医療等製品・生物由
来技術部会にて審議いただける予定となりました。 

感染症領域につきましては、ユニバーサルインフルエンザワクチンのフェーズ 1 試験実施中でござ
いますけれども、その中間解析について、新規アジュバントの忍容性とワクチンの有効性を示唆す
る抗体価の上昇について、昨年秋にご報告いたしたところでございます。引き続き、ユニバーサリ
ティを確認するための交差反応性、ウイルス活性について解析中でございます。 
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こちらは、弊社のパイプライン一覧表でございます。 

パーキンソン病の再生医療についてお示ししたこと、そして enzomenib について、検証的、申請
用の試験を実施していることはご承知のとおりですけれども、そのほか後期の開発品目がなく、初
期開発品が並んでいることがあって、これらをどうやって前に進めていくかが、弊社の喫緊の課
題、重要事項になります。 
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こちらに R&D 基本戦略をお示ししました。 

自社創薬研究を通じた新たな価値の発見、臨床開発を通じた価値の創出、そして価値の最大化によ
って価値創造サイクルを回していくことにしたいと思っています。 

基本戦略として、当社の強みである低分子から中分子薬、そして iPS 由来細胞をモダリティの基軸
として、オンコロジーと CNS をコア疾患領域として、選択と集中により機会を最大化・加速化し
ていくと。そして、患者シグナルを早期に取得することを重視して、価値の転換点をしっかり見極
めて、機動的な出口戦略を実⾏していくと。これを基本戦略として進めてまいります。 
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ただ今、コアの疾患領域は、オンコロジー、がん、CNS であると申し上げました。これらいずれ
の領域も患者数が多く、アンメットメディカルニーズが引き続き高く、低分子薬と再生細胞の活用
が進む領域だと認識しております。 

当社は低分子から中分子薬の設計・合成・開発力に強みを持っており、高難度標的分子への対応が
可能だと認識しております。実際、右側には 2012 年以降の FDA からの優先審査指定取得実績を
お示ししました。ここに 5 品目、弊社が取得した品目を並べておりますけれども、いずれも低分子
から中分子のものでございます。この数は国内製薬企業でもトップレベルだと認識しております。 

従来モダリティで困難だった標的が多く存在するオンコロジーと CNS でございますけれども、低
分子薬の高機能化、そして最先端モダリティである iPS 細胞の活用によって、当社の技術力を活か
していけるものと考えております。また、ここにお示ししましたように、複数の充実したトランス
レーショナル技術を持っておりまして、臨床成功確度を高めながら進めていくことができると思っ
ております。 
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ORGOVYX、enzomenib、nuvisertib といった既存パイプラインを中心とした、がん研究開発パイ
プラインのさらなる拡張と補強、そして raguneprocel の開発の進展を見極めつつ、そこに関連し
て、連続性のある CNS 研究パイプラインの確立という形で進めていきたいと思っております。 

 

ここには、政策研のニュースレターから、合成低分子創薬の競争力について情報をお示ししまし
た。地域としてアメリカと日本を持ってきておりますけれども、創出国別で日本とアメリカ、そし
て時期別にグローバルの承認品目数を縦軸にして、モダリティ別に数を並べています。 

これを見て分かることとしましては、日本は新規モダリティに軸を移していった結果、合成低分子
創薬力が結果として下がってきていると。抗体など新規モダリティを取り入れたものの、大幅な承
認薬数が補えていないのが現状です。 

一方で、アメリカにつきましては、この⿊のところですけれども、合成低分子が、継続的に承認が
取れていると。新規モダリティの種類が増えてきている一方、合成低分子薬の承認数は維持されて
いるということで、これはすなわち合成低分子薬の引き続く可能性があることを裏づける情報だと
認識しております。 
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ここから、がん領域での拡大戦略をお示ししました。 

Tier 01 として、自社製品を活かすとしております。ORGOVYX を起点とした次世代薬創出という
ことで、前立腺がん領域の連続性強化に取り組んでおります。 

Tier 02 として、自社パイプラインを活かす。enzomenib、nuvisertib の開発推進、適応拡大活動
を通じて得られるナレッジ、情報を活用して、造血器腫瘍パイプラインの拡充を進めてまいりたい
と思います。 

Tier 03 として、自社技術基盤、ここでは Liposomal Nanomedicine 技術と書いておりますが、を
活かす。SMP-3124 の技術を活用しておりますけれども、この技術基盤の検証、内包化合物の標的
の検証を進めつつ、この技術を活かしたパイプラインを構築してまいりたいと思っております。 



 
 

 
11 

 

 

ここで、enzomenib につきまして、創製経緯をご紹介させていただきます。 

これは、アカデミアとの共創によって創薬標的を発見いたしました。そして、新しい標的結合部位
の発見、そして効率的に結合する化合物の設計、工業化可能な化合物を実際に作っていく有機合成
力、これらを組み合わせて、enzomenib は創製してきたものです。 

加えて、激しい競合を見据えて、高い薬理効果と心毒性の回避を重視した創薬活動を進めて、作っ
てきた化合物でございます。 
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こちらは、急性骨髄性白血病、AML の創薬戦略でございます。 

現在、enzomenib につきましては、KMT2A 再構成および NPM1 変異を対象として開発を進めて
おります。 

こちらは、既存のメニン阻害剤では反応されない患者様、あるいは再発してしまう患者様がおられ
まして、これらを対象とした次世代メニン阻害薬です。そして、enzomenib とは違う変異をカバ
ーできるような別の化合物といったものの創薬に取り組んでおりまして、最終的には全体の 70%
ぐらいをカバーできるようなパイプライン群を構築していきたいと考えております。 
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SMP-3124 のご紹介でございます。 

こちらもアカデミアの先生方との共創によって創薬標的を発見し、CHK1 阻害剤が卵巣がんに対し
て最適な標的であることを見いだしております。 

このあと、既存の先⾏ CHK1 阻害剤については開発が滞留している状況ですけれども、この理由
は有効性がないということではなくて、安全域が狭いということが課題であることに着目し、
Liposomal Nanomedicine 技術を使って、徐放性、そしてがん組織への薬剤蓄積効果によって、安
全域の確保というコンセプトで進めてまいりました。 

併せて、リポソーム製剤の物性に適した内包化合物を設計し、合成するというコンセプトで、この
化合物を見いだしまして、現在フェーズ 1 試験でこのコンセプトを確認しつつある状況でございま
す。 
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次に、CNS 領域の創薬戦略に移ってまいりたいと思います。 

CNS 領域は、治療につながる薬剤開発が停滞しており、⻑期的に医療ニーズが残存する領域で
す。創薬難度が高く、他社の参入障壁が高いと認識しております。弊社の⻑く豊富な経験、そして
保有しているアセット、強みを活かして、着実に展開してまいりたいと思います。 

Tier 01 として、高い臨床成功確度が見込める品目群を置きました。治療効果の裏づけが明確であ
ること、既存薬との差別化につながるようなユニークな作用を持っている化合物でございます。客
観的指標を活用して、コンパクトに有効性の確認を進めてまいりたいと思っております。DSP-
0378、希少てんかんの薬ですけれども、こちら、それからパーキンソン病の運動症状の改善薬に
ついても、その候補品の臨床開発を間もなくスタートさせる予定にしております。 

Tier 02 として、神経変性疾患の疾患修飾薬を置きました。病態解明が進んできている領域でござ
いまして、取り組むべき創薬標的の特定も可能になってきています。パーキンソン病を中心とした
複数の疾患修飾薬の候補品の創出に取り組んでいるところでございます。 
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Tier 03 として、神経疾患に伴う精神症状に対する治療薬群がございます。ラツーダ、そして
ulotaront で蓄積してきた経験・アセットを神経変性疾患に活用して、背景が均質な疾患でのバイ
オマーカー活用によって、有効性シグナルを早期検出するということで進めていきたいと思いま
す。 

これらはいずれも開発ステージとしては非常に若うございまして、初期臨床開発に注力して、後期
ステージの開発品目を生み出していくことが、われわれの喫緊の課題と目標になっております。 

 

こちらは、DSP-0378 の発見の経緯でございます。 

われわれはエクセグランという抗てんかん薬、古いものでございますが、持っております。また、
ほかの開発経験から、この分類に適した化合物ライブラリを保有しておりまして、ここからこの剤
の起点化合物を見つけております。 

また、臨床を反映したフェノタイプスクリーニング、そして複数の薬理評価系で、難治てんかんに
最適な化合物、そして作用点を同定ということで進めてきております。 
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臨床で効果が標的されて、実証されている GABAA レセプターに作用いたしますけれども、既存薬
とは異なるユニークな作用を有していることを確認しており、またトランスレーショナルバイオマ
ーカーも特定しており、現在、患者さんに対する安全性を確認しながら、有効性シグナルを見ると
いう試験に着手したところでございます。 

 

これらを踏まえまして、本年度末には世界初となる iPS 細胞由来製品の実用化、国内条件・期限付
承認と考えておりますけれども、これを踏まえてフェーズ 4 試験を着実に進めていければと思って
おります。 

また、注力しておりますオンコロジー2 品目、enzomenib、nuvisertib につきましては、着実に開
発を進め、価値ある剤として世の中に出していきたいと考えております。 

そして、2030 年代の前半には、iPS 細胞ｰ PD プログラムの米国上市、そして先ほどご説明した
DSP-0378、パーキンソン病の症状改善薬というように、上市できるように開発を進めていくと。 
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そして、次世代のオンコロジー、CNS の品目群、再生・細胞医薬事業の拡大というように着実に
歩みを進めて、弊社グループの価値創造サイクルの再構築に力強く貢献してまいりたいと考えてお
ります。 

私からは以上です。ありがとうございました。 

木野：佐藤さん、ありがとうございました。 

では続きまして、村田より、がん主要開発 2 品目についてご説明いただきます。村田さん、よろし
くお願いいたします。 

村田：改めまして、オンコロジー事業戦略担当の村田と申します。どうぞよろしくお願いいたしま
す。 

 

先ほど佐藤から、がん戦略の拡大戦略をご紹介させていただきましたけれども、本日、私からご紹
介させていただきたいのは、Tier 02 にあります「自社パイプラインを活かす」ところの中にあり
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ます、enzomenib と nuvisertib の適応取得、それから適応拡大について、われわれが取り組んで
おる内容についてご紹介させていただきたいと思います。 

enzomenib、nuvisertib のデータに関しましては、昨年 12 月の米国の血液学会で発表したデータ
を主に活用しておりますので、もしかするとその内容をお聞きになった方もいらっしゃるかもしれ
ませんけれども、この機会に改めてわれわれがどのようにそのデータを受け止めているのかをご紹
介しつつ、この 2 剤の可能性についてご披露させていただければと思っております。 

 

最初は、enzomenib になります。 

作用機序は選択的メニン阻害剤でございます。現在、開発段階はフェーズ 2 でございます。予定し
ている適応症は急性白血病となります。その中でも、KMT2A 再構成型と NPM1 変異型と呼ばれる
特定の遺伝子変異を持っているような急性白血病の患者さんが対象となると考えております。 
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まず、対象としております疾患について、簡単にご紹介いたします。 

ここには急性骨髄性白血病の疾患背景という形でまとめておりますけれども、骨髄の中にあります
造血幹細胞の中でも、骨髄系の細胞に分化する前駆細胞がありまして、これがなんらかの遺伝子変
異を伴うことでがん化して、白血病に至るというのがこの病気の原因でございます。 

急性という名前が付いているとおり非常に進⾏が速くて、再発してしまうと予後が非常に悪いとい
う難治性の疾患でございます。 

新規の患者さんはアメリカで 2 万 1,000 人、日本で約 8,000 人という少ない患者数ではあるんです
けれども、ひとたび発症しますと約 50%の方が再発し、かつ 5 年生存率は 30%程度ということ
で、予後が非常に悪い疾患でございまして、ここに対する医療ニーズが非常に高いという状況でご
ざいます。 
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こちらは、現在、どのような治療が⾏われているかと、それがどのように臨床効果を出しているか
をまとめたものでございます。 

基本的には、急性白血病の治療は約 40 年前に開発されました、強力な抗がん剤を使って白血病細
胞を徹底的にたたくと。それによって寛解を目指して、そのあと骨髄移植を⾏って、正常な造血機
能を回復するというのが治療方針でございます。 

一方で、強力な抗がん剤を使用することがあるために、治療によって亡くなるような患者さんも
5%から 10%ほどいらっしゃるといわれておりますので、強い抗がん剤に耐えられない患者さんに
対するアンメットニーズが高いですし、強い抗がん剤に耐えられるとしても、より安全な治療法が
望まれていると思われます。 

右側に挙げておりますのは、急性白血病の原因となっているような遺伝子変異でございます。一部
オーバーラップしていますので、合計すると 100%以上になってしまいますけれども、いくつかの
遺伝子変異に対して、その遺伝子変異に対して作用するような剤がいくつか、2010 年代頃から開
発されまして、2015 年頃から臨床で使われるようになってまいりました。IDH1/2 であったり
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FLT3、これらは 2010 年代中頃から承認されて使われるようになっておりますが、これらの治療も
20%から 30%の奏効率にすぎないところでございます。 

今回、われわれが対象としています NPM1 変異であったり、一番下にあります KMT2A 再構成と
いう患者さんも近年、そこを対象とした承認薬が出てきているところでございますけれども、治療
満足度は決して高くないとわれわれは分析しておりまして、ここに対する医療ニーズは引き続き存
在していると考えております。 

 

われわれが開発しております enzomenib ですけれども、まず再発/難治の患者さんを対象にした単
剤での有効性、安全性の試験の結果でもって、初回の適応を目指すというのが最初の戦略でござい
ます。 

そのあと、白血病全体の治療に enzomenib を使っていただきたいと考えておりますので、初発の
患者さんの寛解導入療法の中で、特にベネトクラクス/アザシチジンという 2 剤を併用する療法の
中に enzomenib を組み合わせて、3 剤併用での適応を取得することに今後取り組んでいきたいと
考えております。 



 
 

 
22 

 

また、骨髄移植に至る、あるいは治療を継続して⾏っている維持療法の中に enzomenib を使って
いただいて、⻑く寛解の状態を維持できるようなことを達成して、予後を延ばすことができればと
考えております。 

 

このページは、enzomenib の作用機序になります。 

白血病の原因となります遺伝子変異の中で、このメニンの KMT2A 再構成型の白血病は、KMT2A
という分子とメニンが融合しているような変異になっております。この変異を持っている患者さん
では、ここに挙げられているような遺伝子群が構造的に活性化していることによって、本来、分化
していかなければいけない前駆細胞が、分化が止まってしまって、増殖に向かって白血病化すると
いう状況になります。 

NPM1 変異型も同様に、ここの部分に NPM1 変異が入ることで、この機能が活性化している状態
で白血病化につながっているんですけれども、enzomenib はこのメニンと KMT2A の相互作用を
解除することによりまして、異常化している転写のプログラムを止めて、白血病が正常化していく
という作用機序が考えられているということでございます。 
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ここからは、臨床の結果についてのご紹介でございます。 

最初に、再発/難治性の白血病に対する単剤での治療の試験の結果になります。 

この試験は、まずフェーズ 1 の試験として、用量漸増という形で、どのような用量がこの患者さん
にとって安全に投与できるのかを評価する目的で⾏っている、用量漸増のパートが終わりまして、
そのあと、FDA から出ております Project Optimus というガイドラインに基づきまして、推奨用
量を決定するための比較試験を⾏っております。200 ミリグラム、300 ミリグラム、400 ミリグラ
ムを 1 日 2 回投与量での 3 用量を比較するということを⾏いまして、推奨用量を決定し、そのあ
とフェーズ 2 試験として有効性を評価する試験という形で進んでおります。 

フェーズ 2 の試験の対象は、冒頭に申しましたように、KMT2A 再構成を持っている患者さんと
NPM1 変異を持っている患者さん、この二つの患者さんを対象にフェーズ 2 の試験を⾏う形でご
ざいます。 
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まず、フェーズ 1 の目的であります、安全性に対する評価の結果をこちらにお示ししております。 

左側は発現率が 20%以上の有害事象をまとめたもので、安全性評価対象はこの試験に参加した全
ての患者さんとなりますので、昨年の 10 月 4 日のカットオフ時点で 116 名のデータになります。 

右側は認められた有害事業のうち、enzomenib と関連があると判断された有害事象になりまし
て、発現率が 5%以上のものだけをピックアップして並べております。有害事象そのものの頻度が
全体的に低くて、この用量漸増試験の中では、用量制限毒性につながるような毒性は観察されてお
りません。また、幸いなことに、治療関連死であったり、毒性によって投与中止に至る例も認めら
れておりませんので、enzomenib は安全に投与することができまして、忍容性は良好であると考
えております。 

佐藤が先ほど説明した中でちょっと触れておりましたけれども、心毒性を回避するところについて
も、この剤を設計する上では工夫している点でございまして、そちらについても非常に頻度が低い
ことを確認できているところでございます。 
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続きまして、単剤での有効性の結果でございます。 

左側は、KMT2A 再構成の試験の結果です。ここにお示ししている結果は、10 月 4 日のカットオフ
時点で推奨用量を決定する試験の結果が得られておりまして、最終的に 300 ミリグラムを、1 日 2
回を推奨用量として決定しておりますので、この試験の結果になりますけれども。 

この試験の臨床的な意義として評価される反応としては、一番上にあります Overall Response 
Rate、要はがん細胞が減っていますかということの指標に加えて、患者にとって本当に意味があ
るのは Composite CR rate と呼ばれるもので、白血病の細胞が完全になくなっていますかという
ことと、そのあと正常造血が回復していますかということを併せて評価した指標になります。 

もう 1 個下ですね、失礼しました。CR＋CRh rate です。 

こちらの数字が 40%とありますけれども、KMT2A 再構成の非常に予後の悪い患者の中で 40%の結
果が得られた、特に再発/難治の患者で得られたということは、非常にわれわれにとって励みにな
る結果だなと考えています。 
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また、もう一つ、特徴というか、お伝えしたいところは、この Duration of CR/CRh でございま
す。白血病細胞がなくなってから、どれだけの期間、その状態が維持できるかという結果になるん
ですけれども、これはまだ例数は少ないですけれども、1 年くらいこの状態を保つことができてい
ることが確認できたということでございます。 

一方、NPM1 変異ですけれども、こちらは 10 月 4 日カットオフ時点では 3 用量を比較している段
階でございまして、その中では CR＋CRh rate が 50%から 37%ぐらい、Duration of CR/CRh は、
評価期間は短いんですけれども、5.7 カ月で、こちらもそれなりにプロミッシングだなと考えてい
るということでございます。 

これらの結果をもとに、単剤でそれなりに手応えがあると考えておりまして、現在フェーズ 2 の試
験で有効性を検証するというステージでございます。 

 

もう一つご紹介したい enzomenib のデータですけれども、こちらは初発の AML に将来的に適応
できるかを検証する前の段階としまして、再発/難治の白血病の患者さんを対象にして、ベネトク
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ラクスとアザシチジンに対して、さらに enzomenib を併用するという 3 剤併用の試験で⾏った、
フェーズ 1 の部分の結果になります。 

この試験は Part 1 と Part 2 に分かれておりまして、ちょっと細かいんですけれども、Part 1 は
enzomenib の用量を 140 ミリグラムから 300 ミリグラムまで増量して忍容性を確認する、Part 2
は 300 ミリグラムの中でベースをためていって、レスポンスをしっかり確認していくという流れ
でございます。 

ベネトクラクスの薬物相互作用の観点で、アゾールの抗真菌剤の併用の期間が重ならないようにし
て、この 3 剤の安全性を確認している部分が Part 1、アゾールを併用した状態で 3 剤の併用を⾏
ったことによって、有効性と安全性を評価するのが Part 2 という形のデザインになっておりま
す。安全性を配慮しながらステップワイズに⾏っているものでございます。 

 

こちらの結果が次のページになりますけれども、先ほどと同様に安全性の結果でございますけれど
も、今回は全症例というわけではなくて、併用で評価されている 40 例の患者さんを対象にした評
価結果でございます。 
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いずれも enzomenib、ベネトクラクス/アザシチジンのいずれかと関連のある有害事象は、この程
度発生しております。ベネトクラクス/アザシチジンで認められている有害事象に加えて、さらに
上乗せされるような enzomenib の有害事象は認められておりませんし、治療関連死、それから投
与中止に至るようなものも認められていないということで、3 剤を併用することについても十分投
与可能であることが確認できております。 

 

続きまして、その有効性です。 

こちらは先ほどと同様に CR rate のところを見ていただければと思うのですが、全ての用量で約半
分の患者さんが、白血病がなくなるというレスポンスを示しております。再発/難治であり、ベネ
トクラクス/アザシチジンで再発した患者さんも入っているような中で、50%の患者さんがレスポ
ンスしているということは、非常に高い奏効率を確認できたと考えております。 

これは非常に励みになりまして、今後はこの試験をもとに、フロントライン、初発の患者さんを対
象にした試験のほうに進めようという形で、準備しているところでございます。 
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以上が enzomenib になりますけれども、これまでご説明した内容をまとめますと、急性白血病の
領域は遺伝子変異に応じた治療薬が順次承認されてきているんですけれども、依然として治療満足
度はまだ十分ではない疾患領域だと認識しております。 

その中で、enzomenib は、単剤で特定の遺伝子変異の患者さんに対して有効性と忍容性があるこ
とを確認できつつありますし、ベネトクラクス/アザシチジンの併用でも有効性と安全性が認めら
れてきておりますので、enzomenib はメニン阻害剤としてベストインクラスになる可能性がある
とわれわれは強く信じておるところでございます。 

今後ですけれども、検証的なフェーズ 2 試験を加速しまして、再発/難治の急性白血病で、日本と
アメリカでの承認取得を目指すと。 

さらに、先ほど申しましたような、ベネトクラクス/アザシチジン併用での初発急性白血病での治
療での適応拡大、あるいは急性白血病以外に、メニンの分子ががんに関連しているような疾患がい
くつかありますので、そういうところへの展開などを含めて、さらなる開発機会を追求して、
enzomenib を普及させていけたらと考えています。 
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以上が enzomenib でございます。 

 

続きまして、nuvisertib に話を切り替えさせていただきたいと思います。 

作用機序としましては、PIM1 と呼ばれるキナーゼに対する阻害剤でございます。現在フェーズ
1/2 の試験の段階でございます。予定適応症としましては、同じ血液疾患の中でも骨髄線維症と呼
ばれる疾患になります。 
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最初は、骨髄繊維症はどういう病気かということのご紹介からです。 

こちらも骨髄に起こる病気でございます。骨髄の中の造血幹細胞の中で、また別の遺伝子変異が起
こりまして、主には JAK2 の変異ですけれども、それに伴って未熟な血球細胞が増加して、骨髄自
体にコラーゲンが大量にできて線維化してしまうということが起こります。 

結果として、骨髄は造血に非常に重要な組織ですけれども、正常な造血ができなくなってしまうた
めに、骨髄以外のところでの髄外造血が肝臓や脾臓で起こって、結果として肝臓や脾臓が腫れる症
状が出たり、未熟な血球が増えるということで、正常な血球が少なくなることになりますので、貧
血であったり、出血したときに血が止まらないであったり、感染症にかかりやすくなるみたいなこ
とが起こって、病態が出てきます。 

この患者さんは非常にレアでございまして、アメリカで年間新たに 2,200 人、日本では 600 人ほ
どと非常に少ない患者さんではあるんですけれども、なかなか症状が分かりにくいこともありまし
て、約 20%の患者さんは診断のときに、そもそも症状がない状況です。中には健康診断で貧血と
して診断されて病期が分かるようなこともありますので、なかなか見つかりにくい病気です。 
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治療法としては、このあと簡単に紹介しますけれども、輸血などで貧血を改善することを⾏ってい
くんですけれども、徐々に難治化していきまして、最終的に白血病になる方もいらっしゃいます。
この疫学データに基づきますと、米国では診断が確定してから 4 年から 6 年、日本では 3 年から 6
年の予後だといわれております。 

 

現在、骨髄線維症の治療法としましては、2010 年頃に承認されましたルキソリチニブという、原
因の遺伝子であります JAK 阻害剤が標準的な治療となっておりまして、これを使って治療を⾏う
というのが主たる治療方針になります。 

⻑らくルキソリチニブ以外の薬が承認されてこなかったこともありまして、副作用として血液毒性
などがあるんですけれども、それにもかかわらず、とにかくルキソリチニブを使う以外の選択肢が
ない状況でしたが、最近、別の JAK 阻害剤が承認されてきて、少し治療選択肢が増えてきている
状況でございます。 

しかしながら、JAK 以外の作用機序を持った治療薬がないということもありまして、かつ JAK 阻
害剤で貧血の患者さんは使いにくいという問題がありますので、こういうところにアンメットニー



 
 

 
33 

 

ズがあると考えております。われわれの nuvisertib は、ここの治療薬としての価値があると信じて
いるところでございます。 

 

nuvisertib ですけれども、冒頭申しましたように、PIM1 の阻害剤です。PIM1 はどういうものか
と言いますと、骨髄線維症の発症の原因となっております JAK のシグナル伝達経路の下流の中に
位置するタンパク質でございます。JAK のシグナルがいくつか枝分かれしていって、その中の一つ
が線維化につながっているんですけれども、PIM1 はその線維化のところに特に関係が深い因子で
ございます。 

これは、非臨床のノックアウトマウスの実験等で確認されているようなものでございます。PIM1
の阻害剤として期待されているのが、JAK 阻害剤で出てくるような幅広い阻害作用ではなく、選択
的に線維化のところを止めにいくことができるんじゃないかと考えられています。 

また、PIM1 に影響を及ぼす因子として、JAK 以外にも NF-Kb といった炎症に関わるようなシグ
ナルもありますので、JAK 阻害剤では得られないような効果も一部、期待できるのではないかとい
うのが、メカニズム的には期待されているところでございます。 
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右側は、アメリカの血液学会で発表させていただきました、単剤による臨床効果の結果でございま
す。左側が、脾臓の縮小効果を見ております。骨髄線維症の患者さんの一つの病気の症状として出
てくる、脾臓が大きくなることがあるんですけれども、それが単剤でどれだけ小さくなるかを評価
したもので、ある一定以上の患者さんに対して、脾臓の縮小効果が単剤で認められていることを確
認しています。 

また、右側は、先ほど申しましたように、骨髄線維症に伴ってさまざまな症状が出てくるんですけ
れども、その症状がどの程度改善しているのかを示したものです。これも多くの患者さんで 50%
以上スコアが改善する形で、臨床症状の改善という効果が認められてきています。 

 

こういった中で、nuvisertib の特徴を最大限に活かすことも考えまして、JAK 阻害剤の中で比較的
血小板の減少に対しても使いやすいモメロチニブがありますので、これとの併用でわれわれの剤の
特徴が活かせないかと考えまして、再発/難治の骨髄線維症の患者さんを対象に、モメロチニブ併
用の試験をフェーズ 1/2 の試験として⾏っております。 
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フェーズ 1 ということですので、まずは忍容性を確認する目的で、モメロチニブが承認されている
200 ミリグラムの用量に、nuvisertib を 240 から 720 ミリグラムまで、1 日 2 回投与という形で併
用して、安全性と忍容性を確認すると。 

併せて、副次評価項目としまして、脾臓に対する効果であったり、全身症状のスコアであったり、
全生存期間みたいなものを確認する試験でございます。 

 

まず安全性に関する結果ですけれども、ここには投与して評価可能な 18 例の患者さんのデータが
出ております。DLT が 1 名ここで出ておりますけれども、基本的に忍容性は高いと考えておりま
す。 

有害事象が認められているものも、グレード 1、グレード 2 ということで、比較的軽度でありまし
て、モメロチニブとの併用に対して問題点はないと考えております。 
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こちらは、⻑期間に投与できたのかを確認している試験の結果でございます。 

横軸が投与期間でございます。24 週、この辺りまで投与できている患者さんが多数で、中止率は
28%です。モメロチニブ単剤の MOMENTUM 試験というフェーズ 3 試験があるんですけれども、
この試験と比べても中止率が特に大きくなっているわけではなく、併用によって安全性が損なわれ
ることもないということも確認できました。 
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こちらは、併用下での有効性を評価したものでございます。 

左が全身症状の改善、右が脾臓の大きさに対する作用でございます。赤でいろいろ印を書いていま
す。この試験の対象患者さんは再発の患者さんですけれども、JAK 阻害剤を使っても、1 度反応し
て再発したか、あるいは 1 回目でそもそも効かなかった患者さん、あるいは副作用の点で投与がで
きなかった患者さんにこの試験に参加していただいています。 

全身症状の改善であったり、脾臓の縮小といった効果も併用によって確認できておりまして、併用
による優れた薬効が確認できたと考えています。 
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こちらは、少しスコアの推移を経時的に見たものと、どういうスコアが変化しているのかをより詳
細に表したものです。 

ここでお伝えしたいのは、主要のスコアの改善を、比較的速く、速やかに反応して、それが⻑く持
続していることが言えるということと、全身スコアの改善も、単にちょっと数字を改善したもので
はなくて、健康な人が示すようなスコアのレベルまで、この横棒で書いているのが健康な方のスコ
アですけれども、そこまで改善していくような反応が、特定のスコアだけではなくて幅広いスコア
で認められていることもありまして、この併用による効果が、単なる 1 点だけ治すのではなくて、
全体的に改善していく効果があると認識しております。 
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こちらは最後のデータになりますけれども、モメロチニブ併用で貧血の効果がどうなっているのか
を見ています。 

ヘモグロビンの値であったり血小板の値が併用によって下がることもなく、安定して推移している
ことを確認できております。 

また、中には、もともと輸血が必要だった患者さんが、輸血が不要になるというような、貧血の症
状が劇的に改善した患者さんが 3 名いらっしゃったということであったり、こちらの 6 名の方で
も、輸血の頻度を半分以下にすることができたことを確認できております。 

患者さんの QOL にとっても、貧血の改善は非常に大きな点だなと思いますので、こういうところ
についても改善効果が認められているということで、nuvisertib の併用療法としての可能性も有望
だなと考えております。 
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以上をまとめますと、PIM1 阻害剤として世の中で承認された薬はございません。今、われわれが
この結果を今後進めるような試験で、承認まで至ることができれば、ファーストインクラスという
ポテンシャルを示すことができるんではないかと思っております。 

骨髄線維症の患者さんにおきましては、異なる作用機序持っている治療選択肢を提供することがで
きますので、その点で非常に大きな貢献ができるだろうと思っております。 

nuvisertib は、先ほどご紹介したとおり、単剤あるいはモメロチニブの併用で忍容性・有効性を確
認できつつありますので、これらのデータを踏まえまして、承認申請の根拠となる検証的なフェー
ズ 3 試験を今年度中に開始して、いち早く上市を目指すことを計画しております。 

今回は骨髄線維症という疾患での話をさせていただきましたけれども、作用機序として線維化がキ
ーとなりますので、骨髄線維症以外の疾患も十分狙っていけるだろうと考えておりますので、
PIM1 のバイオロジーに合わせて、新規作用機序としての価値最大化を図っていきたいと考えてお
ります。 
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最後のスライドになります。 

がん領域の拡大戦略としまして、本日は Tier 02 にあります「自社パイプラインを活かす」という
ことをご紹介させていただきましたけれども、ほかにも Tier 01、Tier 03 の活動もありますので、
今後ともオンコロジーの R&D をしっかりと進めていきたいと思っております。 

どうもありがとうございました。 

木野：村田さん、ありがとうございました。  
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質疑応答 

 

木野 [M]：では、これより、アナリスト、投資家の皆様からの質疑応答に移りたいと存じます。 

質疑応答の時間は、15 時 20 分までとさせていただきます。 

では、モルガン・スタンレー証券、村岡様、よろしくお願いいたします。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。モルガン・スタンレー、村岡です。 

まずは、enzomenib です。すみません、基礎的なことの理解が足りないので、そういう質問で申
し訳ないんですけれども、併用療法の考え方で、Ven/Aza との併用がメインだというのはなんと
なくお話から分かったのですが、7 プラス 3 療法とは、この併用はあまり目指すべきではない、も
しくはあまり相性が悪いものなんでしょうか。 

村田 [A]：村田から回答させていただきます。 

7 足す 3 は、引き続き高強度の化学療法として患者さんに使われる環境は続くと予想していますの
で、7 足す 3 の治療法に加えて enzomenib を併用したときにどういう効果がさらに期待できるの
かは、今後も検証していく必要があると思っております。 

村岡 [Q]：つまり、enzomenib も、7 足す 3 との併用もやっていくということでいいんですよね。
このスライドの書き方、Ven/Aza を中心にイメージされていると思ったんですけれども。 

村田 [A]：少し背景を追加させていただきますと、ベネトクラクス/アザシチジンの併用が 7 足す 3
に対してどれだけ患者にとってメリットがあるのかを、先生方がいろいろな検証をされているとこ
ろでございまして、昨年の ASH、米国血液学会においても、その一部の結果が発表されていると
いうところであります。 

今後エビデンスが蓄積していったあかつきには、もしかするとベネトクラクス/アザシチジンが全
体の標準治療になっていく可能性はあるんだろうと予想しております。ただ、いきなり、明日変わ
るとかという話でもなくて、7 足す 3 の治療法は 40 年以上にわたってしっかり確立されているも
ので、もちろん危険なところもあるんですけれども、確立されている治療法なので、それがすぐに
なくなることはないだろうと思っております。 
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その中で enzomenib をどのように使うことができるのかというのは、われわれとしてもそこは検
証して、データをお示しして、使えることができるのであれば、そこも訴求していくということは
必要なことだと考えております。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。 

もう一つ、nuvisertib ですけれども、R&D ミーティングというよりは少しビジネス寄りな質問に
なってしまうかもしれないんですが、モメロチニブとの組み合わせがこれだけうまく進んでくる
と。将来パートナーする相手が GSK なのかなと、多分、多くの人は思っていると思うのですが、
ジャカビがやはりスタンダード・オブ・ケアである、そしてこれが 28 年から 29 年に特許が切れ
てくると考えたら、モメロチニブ併用だけやるのでは、この薬のポテンシャルが引き出しきれない
のかなと。ルキソリチニブ併用も意識しなきゃいけない、でももし GSK と組むんだったらそうも
いかないよねみたいな、そのように想像してしまうんですけれども、その考え方はうがった見方で
しょうか。 

村田 [A]：村田から引き続き回答させていただきます。 

ルキソリチニブとの併用につきましても、現在フェーズ 1 の試験という形で、忍容性を確認すると
ころは進めておりますので、ルキソリチニブとの併用ではどういう使い方ができるのかということ
は、今後のデータを蓄積していったあとで、進め方については考えていきたいと思っています。 

佐藤 [A]：パートナーにつきまして、GSK さんだけが対象ということでは特にございません。 

村岡 [Q]：すみません。GSK に決めるというような質問をしたので、ちょっとよくなかったんで
すけれども、ルキソリチニブの併用は、28 年、29 年ぐらいのルキソリチニブがジェネリックにな
ったときのことを考えたら、ルキソリチニブ併用はやっておかないと、この剤、nuvisertib のポテ
ンシャルをフルに出せないようねという考え方は間違っていますでしょうか。 

村田 [A]：非常に鋭いご指摘だと思っております。やはり⻑年、本当にゴールデンスタンダードと
いう位置づけでルキソリチニブは使われておりますので、実臨床の先生方も非常に経験豊富です
し、どのように薬を使っていったらいいのかというのが、本当によく使われているようなお薬です
ので、そういうところに併用できるのかというのは非常に大きなポイントだなと思っております。 

一方で、こちらをお示ししましたスライドの中に、ルキソリチニブ、血液毒性のために血小板の数
が少ない患者さんが使えない問題がありまして、この疾患そのものが、血小板が少なくなってい
く、貧血を起こす疾患であることを考えると、幅広く使えるモメロチニブが、もしかすると今後、
標準的になってくるかもしれないと期待はしております。 
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そういう点で、われわれはモメロチニブとの併用もいち早く取り組んだという経緯でございまし
て、別にルキソリチニブの可能性を否定しているつもりはないんですけれども、今回初めてモメロ
チニブとの併用のデータを示すことができましたので、われわれとしてもそれが、非常に価値があ
ると考えて、米国の血液学会で発表させていただいたという経緯でございます。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。 

もう 1 個だけ、スライドの 10 枚目、がん領域の拡大戦略の Tier 01、02、03 というチャートです
けれども、Tier 01 のところです。ORGOVYX の延⻑線上での前立腺がん領域の連続性強化、この
言葉の意味がいまひとつよく分からないんですが、前立腺がんの領域の薬は御社のパイプライン表
にあまり見当たらないのですが、何を意味していらっしゃるのでしょうか。 

佐藤 [A]：確かにパイプライン表は、臨床入りしたものをパイプライン表に載せております。ここ
で意味したものは、ORGOVYX のビジネス期間が続いている間に、その後継となるようなパイプラ
インを世に出していきたいというつもりで活動しておりますというご説明でございます。 

通常のご説明の機会では、臨床入りしていない化合物のことまで、まだ不確実な要素もありますの
で、あまりご説明差し上げていないんですけれども、今回は踏み込みまして、そういう活動をして
おりますということについてご説明させていただきました。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。 

つまり、今後、固形がんの前立腺がんのところでも、何か面白いお話がいくつか説明会のときに聞
けるようになるという期待を持っていていいということですよね。 

佐藤 [A]：はい。できるように進めてまいりたいと思っております。 

村岡 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

木野 [M]：ありがとうございました。 

では続きまして、JP モルガン証券、若尾様、よろしくお願いいたします。 

若尾 [Q]：JP モルガンの若尾です。 

一つ目が enzomenib についてです。ASH で発表された併用のデータについて、御社のご見解を教
えていただきたいです。安全性とか競合品との比較をした上で、このデータが、競争優位性がある
ものになっているのかどうかというところの評価を知りたいです。モノセラピーのデータは、これ
まで出されたものは割と ziftomenib と比べても非常に良いデータだったと思っていたんですが、
一方で、enzomenib の再発/難治のデータ、Ven/Aza のデータに関しては、有効性に関しては、症
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例数もそこまで大きくないので、なかなか Apple to Apple で比べにくいところはありますが、
ziftomenib と同じような水準かなと思う一方で、私の理解が正しければ、QT 延⻑も出ていて、安
全性の面で大丈夫なのかなと思っています。この併用療法に関して、今、御社はこのデータをどう
評価されていますか。 

村田 [A]：ご質問ありがとうございます。 

併用のデータを Apple to Apple で比較するのはなかなか難しいというところでございます。われ
われが併用している試験の対象の患者さんが再発/難治の患者さんということもありまして、もと
もと反応をなかなか見づらいような患者さんの中で、しかもベネトクラクス/アザシチジンと
enzomenib、3 剤併用しなければいけないというところでございます。そういう点で、50%ぐらい
の CR 率ということで、ほかと比べてどうなのかというところは出てくるかと思います。 

今、NPM1 と KMT2A、両方まとめて 50%ですけれども、この辺はもう少しそれぞれの患者さんの
データを蓄積していかないと、どれだけ差があるのかというのは明確にはお答えできないかなと思
うんですけれども、今の時点では他社に比べて著しく劣るとは思っていないところと、今後のデー
タによっては十分これは勝ち目もあるというか、競争力はきちんとあるんじゃないかと期待してお
ります。 

心毒性の懸念につきましては、その点については、再発の患者さんということもあって、そこのと
ころは今後慎重に評価していく必要があると思います。最終的にベネトクラクス/アザシチジンと
併用していくときの対象の患者さんとしましては、初発の患者さんを想定しておりまして、その点
で、初発の患者さんでどれだけ忍容性があるのかというのは今後検証しながら、この辺りはしっか
り見極めていきたいと思っております。 

若尾 [Q]：ziftomenib、他社の製品では QT 延⻑が同じような患者層で、Ven/Aza のデータで出て
いなかったと思うんですけれども、QT 延⻑が御社の場合ですと出ているのですが、ここは他社と
比べた際に劣後する部分と見なくてもいいんですか。 

村田 [A]：まず一つは、QT 延⻑の患者さんに関しましては、グレード 3 以上の事象ではないこと
と、最終的な評価としましては、enzomenib との関連はないという判定でございました。ただ、
実際には QT 延⻑という事象自体は確認されていますので、それは発表の中にはきちんと報告させ
ていただいておりますけれども、そういう点で enzomenib によって著しく QT 延⻑が増加してい
るとは考えていないということでございます。 

若尾 [Q]：分かりました。引き続き、安全性においてもベストインクラスになるかもしれないと見
ていらっしゃるということで理解しました。 
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次に、nuvisertib に関して教えていただきたいです。nuvisertib は、モノセラピーのデータを見ま
すと、タイムポイントがほかの薬剤のデータと比べにくいので、モノセラピーの有効性については
いまいちよく分からないんです。一方で、併用に関しては、きちんと上乗せ効果のようなものが見
えているので、併用する意味は分かって、あると思います。 

お伺いしたいこととしては、この薬剤に関しては、なかなかモノセラピーでは、そんなにベストイ
ンクラスというほどのものではなくて、メカニズムがほかと違うので、併用することで価値が顕在
化するような薬剤であると見ておいたほうがよいですか。 

村田 [A]：単剤の結果をどう評価されているかというご質問と受け止めますと、再発/難治の患者
さんを対象にして試験を⾏っている中で、全身症状の改善であったり、脾臓の縮小効果が決して悪
いとは思っておりません。単剤としてこの剤のポテンシャルは、われわれとしましては非常に期待
しているというか、しっかり可能性はあると考えております。 

開発の戦略としてどういう位置づけなのかということで、モメロチニブとの併用は今日ご紹介した
とおりでございます。併用することによる上乗せの効果であったり、併用効果が認められつつある
と受け止めておりますので、これは一つの狙い目だと考えております。 

単剤も同様に、再発、特に治療法がないような、ルキソリチニブだけではなくて、ほかの JAK の
阻害剤も使って、治療の選択肢がない患者さんにとっては、アンメットメディカルニーズは引き続
きあります。こういうところに単剤として使っていただくことができるのかについては関心があり
ますので、ここについても今の時点では検討しているところでございます。 

若尾 [Q]：分かりました。 

モノセラピーのデータが、ほかとタイムポイントが違うのでよく分からないんですけれども、御社
の感触としては、モノセラピーでも有効性がしっかり出ていて、モノセラピーでも十分戦っていけ
るデータが蓄積しつつあると見ていらっしゃるんですか。 

村田 [A]：はい。そのとおりです。 

若尾 [Q]：分かりました。ありがとうございます。 

もう一つ伺いたいのが、今、提携活動をされている中で、価値を高めるためにさらにデータを蓄積
されていくということですが、それぞれの薬剤において、どういったデータがさらに蓄積される
と、価値が高まるんですか。 

enzomenib ですと併用のデータがまだ少ないので、併用のデータが蓄積していって、ファースト
ラインの可能性を示せるようなものになってくれば、より価値が上がるのかなと思いますし、
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nuvisertib はどちらかというと、モメロチニブとの併用のデータがさらに積み上がれば併用薬とし
ての価値が高まるので、その辺りのデータを蓄積していくことが重要なのかなと思ったんですけれ
ども、この点はいかがでしょうか。 

佐藤 [A]：佐藤からお答えします。 

ほぼご理解のとおりでございますけれども、enzomenib につきましては、KMT2A、単剤のフェー
ズ 2 試験の結果がまとまらないと、こちらは共有できませんけれども、まとまってくるタイミン
グ、あるいは初発 AML の併用のデータが出てくるタイミングと考えています。 

nuvisertib の場合については、おっしゃるように、モメロチニブとの併用のデータがもうちょっと
積まれてくるタイミング、あるいはフェーズ 3 試験について具体的なデザインが決まる、あるいは
着手するといったようなタイミングかと思っています。 

若尾 [Q]：分かりました。 

もう 1 個だけ教えていただきたいです。割とこの薬剤は KMT2A にもよく効くような気がするんで
すけれども、メカニズム的に効きやすいというのがあるんですか。メカニズムというか、ほかとも
一緒だと思うんですけれども、ほかは、KMT2A は反応が良くなかったと思うんですけれども、こ
ちらの反応が良い理由は何があるんでしょうか。 

村田 [A]：メカニズム的に何が違うのかというところは研究チームがずっと課題として取り組んで
おるんですけれども、おっしゃるとおり、KMT2A 再構成の患者さんの CR 率は、他社さんの結果
と比べますと非常に高いと考えております。 

一つは、おそらく忍容性の問題とかもあって、しっかり投与ができているということがあるんじゃ
ないかなと考えておりますけれども、具体的に薬理メカニズム上、例えば KMT2A の分子のここに
くっつくから、これがよく効くんだとか、そういうところまではまだ分かっていないところです。 

若尾 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

木野 [M]：ありがとうございました。 

それでは続きまして、大和証券、橋口様、よろしくお願いいたします。 

橋口 [Q]：大和証券、橋口です。よろしくお願いします。 

佐藤さん、村田さん、それぞれに、今後のパイプラインの厚みがどういうペースで、どれぐらい充
実してくるとわれわれが期待していいかという観点で質問させていただきたいです。 
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今の経営状態で、それぞれのプロジェクトに充てられるリソースがある程度制約されていること
が、このパイプラインの状態、プロジェクトの取り組みの状況にどう影響していて、今後そうした
制約が売上、利益の拡大によって緩和されていったときに、どういった取り組みを今後増やしてい
きたいとお考えかをお聞かせいただければと思います。 

佐藤さんのプレゼンの中で、アーリーのものは多いけれども後期がないとおっしゃいましたが、今
後開発が順調に進んでいった場合に、どういう部分のプロジェクトを増やしていきたいのか。後期
に進んでいった場合に、完全に導出してしまって、次のプロジェクトを進めていくというやり方も
あるんじゃないかと思います。16 ページのスライドだと、提携先による事業化は小さくしか書か
れていなくて、あまり重視されていないように感じたんですけれども、ここからさらに前臨床の段
階からものが上がってきたときに、さらに後期も進めていって、パイプラインを増やしていくこと
は可能なのか。リソースの観点と、プロジェクトが後ろにどれだけたまっているのかをお聞かせい
ただければと思います。 

村田さんにお尋ねしたいのは、特に enzomenib でして、メンテナンスが症状的にはとても重要だ
と思うのですが、この開発をどのタイミングで、どういった形で始められるのか。ベネトクラクス
/アザシチジンとの併用だけでは、さまざまな患者背景、治療歴のある患者さんに必ずしも応えら
れない可能性があると思うんですけれども、ほかの既存薬の併用の開発をどういうペースで拡大さ
せていくのかについて、もう少しお聞かせいただければと思います。 

佐藤 [A]：ご質問ありがとうございました。佐藤からまずご説明させていただきます。 

ご存じのとおり、23 年度、24 年度、25 年度と、研究開発費を大きく削減しながら進めてきている
ところでございます。26 年度についても、一定、今年度よりは増やしていく予定ですけれども、
潤沢というわけではございません。 

これが増えてきたときにどうなっていくかについて言うと、CNS の領域につきましても、オンコ
ロジーにつきましても、今、研究後期、それから 26 年度、27 年度に臨床入りできるものが複数育
ってきていますので、こちらの臨床移⾏、そして初期開発を進めることをできるだけしたいと思っ
ています。この中から初期開発、安全性が確認され、患者さんのシグナルがとれてきたものについ
て、次のことを考えていきたいと思います。 

もう一つ、導出をすることはないのかというご質問がございましたけれども、こちらについては現
時点で確実にこうと決めていることはございません。まずは、特に CNS は一定の安全性の確認と
有効性のシグナルを確認することをした上で、どうするかということになると思います。 
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もちろん導出も選択肢ですけれども、共同開発あるいは自社で進める、全ての選択肢があると思っ
ておりまして、そのときの当社の全体のパイプラインの状況、それから開発の予算といったものを
勘案しながら、社内で相談して決めていくと認識しています。 

村田 [A]：enzomenib のご質問に関してですけれども、まず一つ目が、確かメンテナンスをどのよ
うに開発していくのかということかと思っております。 

現在⾏っております再発/難治の試験のフェーズ 1、用量漸増試験であったり、ドーズオプティマ
イゼーションのところの試験の中で、移植に移⾏されている患者さんがいらっしゃいます。治療が
終わったあと CR に到達して、機会があって移植に移⾏されている患者さんがいらっしゃるんです
けれども、その患者さんが引き続き enzomenib の投与に協力いただいている患者さんもいらっし
ゃいます。その中で、メンテナンスの中での投与量をどのように設定しているのかというところの
検討は、今、既にスタートしているところでございます。 

あと、昨年の米国の血液学会であったり、ヨーロッパの血液学会で発表させていただいたことによ
って、多くのアカデミアの先生方が非常に興味を持っていただきまして、そういう先生方からお声
がけをいただいております。その中のアカデミアのネットワークを使いながら、エビデンスを蓄積
していくことも取り組んでまいります。 

米国の国立がん研究所というんですか、National Cancer Institute と提携もしておりまして、
enzomenib をどういう疾患に使っていくのかを、アメリカの研究機関と共に探していくアプロー
チを⾏っておりますので、非常にいろいろな機会が今後出てくると期待しております。 

橋口 [Q]：ありがとうございます。 

ベネトクラクス/アザシチジンとの併用以外の併用療法の開発については、それも同じような考え
方という理解でよろしいでしょうか。 

村田 [A]：はい、そうです。具体的に、例えば何とか剤との併用をやりたいんだけれども
enzomenib と一緒にやりませんかというお声がけは、いくつか先生方からいただいております。
そういう点で関心を持っていただけていることも手応えだと思っていますし、ベネトクラクス/ア
ザシチジン以外の併用の可能性はそういうネットワークを使いながら、うまいことエビデンスを蓄
積していって、今後の開発の機会は広げていきたいと考えております。 

橋口 [M]：よく分かりました。ありがとうございます。以上です。 

木野 [M]：ありがとうございました。 

ほかに、アナリスト、投資家の皆様からのご質問はございませんでしょうか。 
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では、日興証券、和田様、よろしくお願いいたします。 

和田 [Q]：SMBC 日興証券、和田です。ありがとうございます。 

私は、リポソーム製剤の SMP-3124 のプラットフォーム性、横展開の可能性についてお伺いした
いです。御社のこのリポソーム技術、既にリポソームは承認されている薬もいくつかあると思って
いるんですけれども、他社の技術に対する差別化のなんらかの技術はあるんでしょうか。 

あと、いろいろながん種で今フェーズ 1/2 をされているというのは認識しているんですけれども、
がん種ごとに設計を変えなければいけない可能性とか、横展開していくときのボトルネックになり
そうなところがどこにあるとお考えかお伺いしたいんですけれども、いかがでしょうか。 

佐藤 [A]：ご質問ありがとうございます。 

1 点目ですけれども、弊社の独自性といいますか、今後パイプラインを増やしていくにあたっての
当社の独自性についてですけれども、確かに Liposomal Nanomedicine そのものは、当社既知の
ものも活用しておりますけれども、個別の品目を作るときにどういうリポソームを作るかという部
分については、非常にノウハウのかたまりでございまして、非常に技術的に独自性があると考えて
おります。 

また、例えば SMP-3124 について、がん種ごとに変えていくのかという点については、現時点で
は変えていく予定にはしておりません。 

和田 [Q]：このフェーズ 1/2 のデータは、いつ頃開示が、安全性とか初期のデータは一応 28 年 12
月となっているんですけれども、それよりも早く結果が出てきたりするんでしょうか。 

佐藤 [A]：28 年よりは前に学会発表で、少しずつデータが出ていく予定にはなっていますけれど
も、学会は血液学会ではなく、別の固形がんの学会になっていくと思いますので、現時点で採択さ
れて決まっているものがあるわけではないです。 

和田 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

佐藤 [M]：ありがとうございます。 

木野 [M]：ありがとうございました。 

ほかにご質問がございませんので、アナリスト、投資家の皆様からの質疑応答を終了とさせていた
だきます。 

では、以降は記者の皆様からの質疑応答になりますので、アナリスト、投資家の皆様はご退室いた
だいて問題ございません。 
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お待たせいたしました。次に、記者の皆様からの質疑応答に移りたいと存じます。質疑応答は、15
時 40 分までをめどとさせていただきます。 

最初に、大阪本社会場にてご参加いただいている報道関係者の皆様で、ご質問のある方は挙手をお
願いできればと存じます。 

では、奥の男性の方、よろしくお願いします。 

トミヤマ [Q]：読売新聞のトミヤマです。冒頭、木村社⻑からも言及がありましたけれども、アム
シェプリに関連して 3 点、伺いたいと思います。 

佐藤常務から説明があったように、資料にも記載がありますけれども、FY2025、本年度の実用
化、これは書いてあるとおり、条件・期限付承認の取得ということだと思います。19 日の結果を
踏まえて、また改めて確認させていただくことにはなると思いますけれども、上市については現時
点の目標はどうなのかをまず教えてください。 

木村 [A]：ご質問ありがとうございます。木村からご説明させていただきます。 

まず上市ですけれども、まず今、審査がなされる予定が発表されただけなので、あまり前向きなと
いうか、先のことをお話しするのもあれですけれども、順調にわれわれが期待どおりに承認された
と。おそらく条件・期限付承認になるのではないかとは思っています。 

その場合も、上市の定義は難しいんですけれども、薬価が決まった時点で上市とわれわれは考えて
おります。そういう意味では、FY26 の、4 月からですけれども、早めかなと、上半期にはと思っ
ております。その辺りも自分たちでコントロールできないので。 

トミヤマ [Q]：上半期で前半半分の前のほうという意味でいいですか。 

木村 [A]：1Q、2Q の間とご理解いただければと思います。それは、われわれの内部的な見通しで
す。 

トミヤマ [Q]：2 点目が、これも承認されればという前提での質問になってしまうんですけれど
も、日本の規制当局から条件・期限付で承認をもらった場合の、アメリカにおける FDA での審査
への影響、ある意味、追い風みたいなところもあるかなと思うのですが、その辺をどう見ていらっ
しゃいますか。 

木村 [A]：アメリカでの審査は、今、治験が始まって実⾏中ですけれども、もう少し先になります
ので、条件・期限付承認そのものも心理的なサポートにはなると思いますが、それ以上に、臨床で
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のデータが安全性も含めて積み上がってくると思っておりますので、そういうところについてのご
理解はしていただけるんじゃないかと思います。 

ただ、必ずしもアメリカと日本が、臨床の使い方そのもの、あるいはいろいろな細かなところが一
緒ではありませんので、参考データという扱いかなとは思っています。それも、これからわれわれ
としても精いっぱい、アメリカの当局にもご説明していこうと思っているところです。 

トミヤマ [Q]：最後 3 点目、アムシェプリという製品ですけれども、これはちょっと聞き慣れない
というか、多分造語だろうと思うんですけれども、これはどんなネーミングで、どんな由来なんで
すか。 

木村 [A]：ありがとうございます。 

冒頭ご説明したように、商品名も承認審査の対象だとわれわれは理解しておりましたので、今まで
一般名だけは公表しておったのですが、われわれの想定している商品名は今回初めて、金曜日にち
ょっと状況を見て、慌ててリリースさせていただいたという経緯でございますが。 

おっしゃるとおり造語でございまして、一つは ameliorate という英語がございまして、改善する
とか、improve みたいな意味です。もう一つは、エジプトの太陽神の中のケプリという太陽神があ
りまして、それは再生、あるいは太陽を再生するような意味があります。われわれの薬、目指して
いるドパミン神経前駆細胞のメカニズム、あるいは期待している薬効にふさわしいだろうというこ
とで、この二つの言葉を組み合わせて、アムシェプリという名前にしてございます。 

トミヤマ [M]：分かりました。ありがとうございました。 

木野 [M]：ありがとうございました。 

では、隣の女性の方、お願いします。 

シミズ [Q]：ありがとうございます。産経新聞のシミズと申します。 

私もアムシェプリに関連してお尋ねしたいです。御社の再生・細胞事業、30 年代後半に約 3,500
億円の売上収益、目標にされているかと思うんですけれども、これは承認されたらという話にはな
ってしまうんですけれども、安定した製造とか、なかなか飲み薬とかとも状況が違うと思うんです
けれども、どのように普及拡大していくのか。この約 3,500 億円をどう達成させていくのかを改め
てお願いいたします。 

木村 [A]：3,500 億円ということで申し上げているんですけれども、まずはパーキンソンだけじゃ
なくて、眼科の製品についても今プロジェクトが進んでおります。そういうものが積み重なってと
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いうご理解と、もう一つは、日本だけじゃなくてアメリカを含めてということの積み上げの数字だ
とご理解いただくことがまず最初ですけれども。 

普及にあたっては、まず供給側の問題があって、十分供給できるのかということですが、技術的に
は確立しており、特にパーキンソンについては先⾏していますので、確立しております。まだ設備
の準備とかを含めて、S-RACMO さんで順次増設したりしておりますが、技術的には心配しており
ません。 

一方で、外科手術ですので、それを医療機関にどのようにトランスファーするんだとか、そういう
ことについては、これから少し手探りなところで始まるかなということで確立していますが、それ
と同じものを日米に広げるというのは、普通の医薬品のプロモーションとは全然違ってくると。 

シミズ [M]：ありがとうございます。 

木野 [M]：では、一番前の席の方、お願いします。 

ミスミ [Q]：日本経済新聞のミスミです。ありがとうございます。 

アムシェプリに質問が偏ってしまって申し訳ないんですけれども、まず、これはお答えいただける
か分からないんですけれども、承認に向けてどのくらい自信があるかを教えていただけますでしょ
うか。 

木村 [A]：われわれはいろいろな承認申請を経験しておりますので、自信というのはあれですけれ
ども、精いっぱいのことはしたと。今はどういう形で、部会でご議論いただいているかを待ってい
るだけですので、自信どうのこうのというのは、当然自信はあるとは思っていますが、それは分か
りません。今は静かに待っているタイミングです。 

ミスミ [Q]：分かりました。ありがとうございます。 

また仮定の話になりますけれども、仮に条件・期限付承認を受けた場合には、これまで条件付承認
を受けたけれども、本承認まで至らなかった製品が続けて出たりした問題もあると思います。そう
いうのを払拭するためには、販売後のデータを蓄積していく、良いデータを集めていくことが必要
になるかと思いますけれども、そのために工夫していくこととか、もし御社としてあれば教えてい
ただけますか。 

木村 [A]：これまでが、どういう形、本当の理由は私も存じ上げませんが、われわれにとってはし
っかりしたデータが取れるように、病院さん、あるいは患者様のご協力をいただきながら、フェー
ズ 4 と言っておりますが、臨床の治験に近い形のものをしっかり実⾏していくことだと思っており
ますし、そのための準備は着実に進めております。 
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ミスミ [Q]：ありがとうございます。 

最後に、この間、武田薬品さんが CiRA とのプログラムを 10 年間で終了したというニュースがあ
りまして、iPS 療法にとってはちょっと向かい風なニュースかなとは思ったんですけれども、受け
止めを教えてください。 

木村 [A]：iPS 周りの全体の取り組みという意味では少し残念なニュースではあるのですが、今回
われわれのものとクオリプスさんの二つ、承認審査にかかるというところまで来ておりますので、
これがうまく承認いただくことができれば、大きく盛り上がれるんじゃないかと思います。 

武田さんについては、今までから話もありましたので、それほど驚いてはおりません。 

ミスミ [M]：以上です。ありがとうございました。 

木野 [M]：それでは、2 列目の方、お願いします。 

オカダ [Q]：薬事日報のオカダと申します。 

まず、がん 2 製品についてです。nuvisertib に関してはフェーズ 3 をこれからやっていくというお
話で、enzomenib についてはフェーズ 2、今、実施中のものを加速させてというところがあったと
思うんですけれども、enzomenib については、ある程度データはそろってという認識でよろしい
でしょうか。 

木村 [A]：村田から説明してもらいますが、一つ、先ほどの説明で抜けておったのは、フェーズ 2
ではあるんですが、あれはピボタルでして、その試験でもって承認申請ができる試験だとご理解く
ださい。その説明が抜けていたので、そこは補足させていただきます。 

村田 [A]：今、木村が補足したとおりでございまして、急性骨髄性白血病の場合は FDA からガイ
ドラインが出ておりまして、その中で、特に予後が悪い特定の集団の場合は再発/難治という患者
になるんですけれども、そのような場合ですと、フェーズ 2 の試験の結果をもって、承認申請する
という道が示されております。 

ですので、今回、われわれもこのフェーズ 2 の試験の結果をもって、アメリカでの申請を目指すと
いう状況でございます。 

オカダ [Q]：nuvisertib に関しては、フェーズ 3 試験のイメージ、地域とか、単剤なのか、併用な
のか。現時点でお話しいただける範囲で、概要みたいなのを教えてください。 

村田 [A]：フェーズ 3 の試験に向けて、既に実はいろいろなことに取り組んでおります。フェーズ
1/2 の試験でありながら、今、非常に多くの施設を、いろいろな国を含めて開始しているような状
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況です。フェーズ 1/2 の段階からその施設に関わっていただいているのが、後々進めるフェーズ 3
を潤滑に進めていきたいと。それで、かつ nuvisertib の投与というか、その臨床試験に慣れていた
だくことも非常に重要だと考えておりまして、1 年、2 年前から立ち上げ的なことを始めていて、
フェーズ 1/2 の試験の中で実際に協力していただいている状況です。 

フェーズ 3 の試験のデザインについては、先ほどご紹介したモメロチニブとの併用が一つのアイデ
アでございます。あともう一つ、途中で議論にありましたけれども、単剤の可能性についても引き
続き検討しているところですので、こういうような試験をうまいこと組み合わせて、進めていけれ
ばと思っております。 

オカダ [Q]：最後の質問です。ここの全体について、16 枚目のスライドで、がん 2 製品の上市の
あと、CNS パイプラインの上市とありますけれども、イメージとしては、適宜、iPS 細胞、がんの
次は CNS というイメージでよろしいでしょうか。 

佐藤 [A]：象徴的に後半書きましたけれども、enzomenib と nuvisertib の上市予定が 27 年、28 年
となっておりますけれども、そのあと、CNS を三つ書きましたけれども、進捗によっては SMP-
3124 といったものの承認、上市時期がもっと早まるかなと思っています。これは今集めているデ
ータで、どの辺りで進めるか次第だと思っております。 

オカダ [M]：分かりました。ありがとうございます。 

イシイ [M]：医薬経済のイシイです。 

先ほどの SMP-3124 ですけれども、どのようなアンメットメディカルニーズのあるがん種に拡大
していけるかというような展望はあるのでしょうか。 

佐藤 [A]：創製経緯からまず考えているところ、それからデータが取れてきているところは、プラ
チナ耐性の卵巣がんのところですけれども、第 1 相試験は固形がんで幅広く対象にしていますの
で、実際のデータで有効性が確認できるような実際のがん種について進めていくことになると思い
ます。 

イシイ [Q]：具体的なものは、今のところまだないですか。 

佐藤 [A]：それ以外はまだ検討中でございます。もともとこの CHK1 阻害剤は先⾏品がいくつもご
ざいまして、メカニズム的には有効性が期待されていたものですけれども、残念ながら安全性、安
全域の問題で、なかなかうまく開発が進んでいないものなので、ポテンシャルは幅広にあるものと
思っています。 

イシイ [M]：分かりました。 
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木野 [M]：一番前の方、お願いします。 

ハシモト [Q]：日経 BP のハシモトといいます。 

個別の品物の話ではなくて、研究の体制について伺いたいです。ここ何年かの中で、アメリカのほ
うでかなり人員削減をされて、組織の再編とかもされていく中で、国内もそうですけれども、海外
の研究拠点は今も同じぐらいの規模で維持されているのか、あるいはかなり縮小されているのか、
どういう感じになっているんでしょうか。 

佐藤 [A]：北米の再編経緯はなかなか複雑ではあるんですけれども、23 年の夏に 7 社を 1 社にし
まして、そのタイミングでは、一部は再編したんですけれども、やっているものはそのままやると
いうことでもあったので、多くの方に集まっていただいたという経緯もございます。そのあと、23
年度の末にアメリカを大きく再編したときには、CNS の後期開発チームを中心に縮小しておりま
す。 

一方で、オンコロジーの担当につきましては、この 2 品目の進捗につれて組織を固めてきていると
ころでございます。 

ということで、またアメリカは、リサイミック、GEMTESA 等の商品に対する活動もございますの
で、一定、組織はあるというところでございます。 

ハシモト [Q]：結構、Sepracor 由来の開発品はたくさんあったと思うんですけれども、あれはも
う全部やめてしまっているということですか。 

佐藤 [A]：Sepracor といいますか、旧サノビオンでやっていた CNS 後期のもの、ulotaront を大塚
さんにアウトライセンスさせていただきまして、もう一つ後期でありました SEP-4199 は開発中止
といたしました。 

当時のフェーズ 1 品目についてはいったんペンディングということで、今、先ほどご説明したよう
な Tier 01、02、03 に分けて、次の戦略を練っているところでございます。 

ハシモト [Q]：その過程で中止した品目もたくさんあったんですけれども、先ほどのお話だと、も
っとアーリーなものがこれから出てくるようなお話をされていて、中止されていたものを復活とい
うのはあまり考えられていないですか。 

佐藤 [A]：一部、ペンディング、中断していたものを復活するものはございます。あと、多くは日
本の研究組織で創製してきたものを進めていくことを考えております。 
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ハシモト [Q]：これから出てくるのは日本の研究組織由来のもので、海外のものはそんなにリソー
スも残っていない感じですか。 

佐藤 [A]：CNS につきましては、開発組織は備えておりますけれども、研究の組織についてはほと
んど縮小しておりますので、日本から出ていくと思っています。 

ハシモト [M]：ありがとうございます。 

木野 [M]：ありがとうございます。 

ここからのご質問は、お時間の関係上、1 人 1 問に絞ってご質問いただければと思います。 

3 列目の、事務局側の手前の男性の方、お願いします。 

サカグチ [Q]：医薬経済社のサカグチと申します。 

アムシェプリのお話で恐縮ですけれども、実際、将来的には、売上規模としてはどのくらいのとこ
ろまで期待しているのでしょうか。 

木村 [A]：売上規模というと、今このタイミングで 4 人ぐらいあれですけれども、患者さんの数と
薬価のかけ算が売上規模となります。 

売上の額という意味では控えさせていただきたいですが、患者さんの数が日本で 30 万人おられま
す。アメリカでは 70 万人とか 100 万人になっておりますので、その中のどれだけの方が、ある
種、移植医療にもなりますので、適応になるかということになります。 

われわれとしては、かなりの人が、この治療法の有効性と侵襲性を含めて、適応できる方になるん
じゃないかと期待しているところです。グローバルには 1 ビリオンを超えるようなものにできると
は思っています。 

サカグチ [Q]：ORGOVYX 並みの製品になると期待されているということですか。 

木村 [A]：ORGOVYX はもう少し大きいかもしれないですけど、そこは何とも申し上げられないで
す。われわれは、できるだけたくさんの方に使っていただけるように仕上げていきたいと思ってい
ます。 

サカグチ [M]：ありがとうございました。 

木野 [M]：では、3 列目の隣の方、お願いします。 

キンジョウ [Q]：NHK のキンジョウです。 
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同じくアムシェプリについてです。先ほど市販後調査について、フェーズ 4 みたいな、治験のよう
なものとおっしゃったんですけれども、そのプロトコル、何症例ぐらいやって、シングルでやるの
か、ダブルでやるのかとか、その辺りも当然、審議項目の中に入ってきていると思いますので、今
の時点で具体的に言えないかもしれないですが、どういう想定でいらっしゃるのか。その辺りはい
つか発表される予定があるのかどうかも含めて教えていただければと思います。 

木村 [A]：それについては、おそらく承認されたときにどういう形の市販後試験、普通のどんな医
薬品でも市販後調査はあるんですけれども、条件・期限付承認の場合は有効性を証明するための試
験が求められますので、ほぼ治験に近いようなものを実施していくことになると思います。それが
どういう患者さんを対象にして、どれぐらいの規模かというのは、承認されてみないと分からない
と思いますので、今のところは控えさせていただきます。 

キンジョウ [M]：分かりました。ありがとうございます。 

木野 [M]：では、一番奥、4 列目、手前の事務局側の方、お願いします。 

クリヤマ [Q]：薬事日報のクリヤマです。 

私もアムシェプリの件で恐縮ですけれども、これから日本での審査が⾏われるということですが、
新しい領域の薬というところで、いろいろな審議を⾏う上でのポイントがあろうかと思います。そ
れは審査を⾏う方が当然審議するわけですけれども、申請側として、どのようなことが今後審議の
焦点になると想定されておられるのか。あくまでも申請側の考えとして教えていただけますでしょ
うか。 

木村 [A]：アムシェプリの場合は、われわれの業界でいう疾患修飾薬と。要するに、単に症状を緩
和するだけじゃなくて、疾患そのものを、進⾏を止めるんじゃなくて治療するような薬になります
ので、それの有効性をどういう指標で見ていくかということは、普通のパーキンソン病薬とは全然
違うようになってくると思います。そこが一つのポイントになります。 

もう一つは、当然、細胞製品ですので、それの品質管理、その他について、どういうことが考えら
れるか。あとは、外科手術を伴うような臨床での、病院側でのセッティングも必要になるので、そ
れについて当局がどのようなガイドラインを出してこられるかということかと思います。 

クリヤマ [M]：ありがとうございます。 

木野 [M]：ここで、ウェブに移らせていただきたいと思います。 

では、ヨコヤマ様、よろしくお願いいたします。 
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ヨコヤマ [Q]：enzomenib についてお伺いしたいです。去年の ASH で発表されたのは、再発/難治
で、Ven/Aza との併用のデータが出ていました。ただ、発表の中ではベネトクラクス、あとメニ
ン阻害薬の未治療の患者のデータを出されるなど、これは初発に対するデザインなんだろうなと理
解したのですが、この間、発表された内容は、65 歳以上が 3 分の 1 程度しかいなくて、アジア人
も 1 人しかいないと。まだこれからかなと理解したのですが、今後開発していく上で、Unfit、も
しくは強力なケモが不適応な、あと移植不可能な人に絞って、Ven/Aza との併用の初発を考えて
いらっしゃるのか。その辺のデザインを教えてください。

村田 [A]：ご質問ありがとうございます。 

このデザインに関しましては、今後 FDA、PMDA との当局と相談しながらという形に、ゆくゆく
はフェーズ 3 の試験を想定しながらという形になりますので、インプットを得ながらつくっていく
ことになるんですけれども、今のところ想定しておりますのは、ベネトクラクス/アザシチジンが
適応されているような Unfit のところが、まず、最初の想定、対象患者かなと考えております。 

ヨコヤマ [Q]：年齢はどうなんでしょうか。つまり、今回、AML というと高齢者の病気というの
が一般的に多いと思うのですが、3 分の 1 しか含まれていない。これがちょっと気になったのです
が。

村田 [A]：こちらは再発/難治ということもありまして、どうしても年齢が、いわゆる初発の患者
さんの年齢層とはどうしても重なってこないところもあるんですけれども、初発の場合、そういう
点で年齢層をどうするかというのはまさに議論のポイントでございまして、当局とどのような年齢
層にするのかというのは相談中でございます。 

ヨコヤマ [M]：分かりました。どうもありがとうございました。

木野 [M]：ありがとうございます。 

会場のほうはもうございませんでしょうか。 

では、ほかにご質問がございませんようですので、質疑応答を終了させていただきます。 

以上で R&D 説明会を終了いたします。 

本日はご参加いただきまして、誠にありがとうございました。 

［了］ 

______________ 




