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iPS細胞創薬で見出された筋萎縮性
側索硬化症（ALS）治療薬候補を
用いた医師主導治験と個別化医療
実現に向けた橋渡し研究

概 要

• 森本悟氏（慶應義塾大学）らの研究グループは、iPS細胞創薬発のロピニロール塩酸塩を用いて、ALS患者を対象と
する第I/IIa相医師主導治験を実施し、iPS細胞創薬の臨床的Proof of Conceptを世界で初めて確立した。

• 同試験の全被験者からiPS細胞を樹立し、脊髄運動ニューロンにおける薬剤応答性と臨床効果の相関を見出すとと
もに、polygenic risk score（PRS）および運動ニューロン表現型解析により、孤発性ALSの病態多様性とコレステロー
ル病態仮説に基づいた薬剤反応性を説明し得る個別化医療コンセプトを提示した。

• さらに、治験コホート由来試料を用いた解析から、AI（機械学習）も活用し、コレステロール代謝物や細胞外小胞（EV）
を治療効果予測や病態評価に資する新規バイオマーカー候補として提案した。

• これらの成果は、iPS細胞創薬・医師主導治験・オミックス解析を統合したTRおよびrTRの実例として高く評価され、
これからのiPS細胞創薬の社会実装および個別化医療実現に向けた重要な基盤となるものである。

功績概要・受賞のポイント

• iPS細胞創薬により見出された筋萎縮性側索硬化症（ALS）治療薬候補を用いて第I/IIa相医師主導治験を実施し、
安全性・忍容性と疾患進行抑制効果を示すことで、iPS細胞創薬の世界初のProof of Conceptを確立した。

• 全被験者のiPS細胞由来運動ニューロンを用いて薬剤反応性を評価、in vitroでの薬剤感受性と臨床効果の相関、さ
らには遺伝的背景や細胞表現型との関連を明らかにし、iPS細胞創薬に基づく個別化医療の実現可能性を提示した。

• コレステロール代謝物や細胞外小胞（EV）解析を通じ、治療効果やALS病態と関連する新規バイオマーカー候補を同
定し、トランスレーショナル（TR）・リバーストランスレーショナルリサーチ（rTR）を往還する橋渡し研究モデルを構築した。
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