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登壇 

 

武智：それでは定刻となりましたので、日本新薬株式会社 2025 年度第 2 四半期決算説明会を開催

いたします。開催に先立ちまして、本日の出席者をご紹介いたします。 

皆様から向かって左側より代表取締役社長の中井でございます。取締役 研究開発担当の桑野でご

ざいます。取締役 営業担当の岩田でございます。取締役 経営企画・サステナビリティ担当の枝光

でございます。事務局には研開企画統括部の別府、司会をつとめます経営企画の武智でございま

す。本日はどうぞよろしくお願いいたします。 

なお、本説明会の内容は、オンデマンド動画配信およびトランスクリプトとして弊社ウェブサイト

に公開いたしますので、発表終了後の質疑につきましては、その点ご了承のうえでご発言いただき

ますようよろしくお願いいたします。 

それでは中井さんよろしくお願いいたします。 

中井：日本新薬社長の中井亨でございます。本日はお忙しい中、当社の 2025 年度第 2 四半期決算

説明会にご参加いただき、誠にありがとうございます。厚く御礼申し上げます。 

本日は、私から、2025 年度第 2 四半期の業績と 2025 年度の業績見通しに加え、CAP-1002

（deramiocel）のアップデートや米国における販売準備の状況についてお話しさせていただきま

す。 

その後、研究開発品目の進捗状況につきましては、研究開発担当の桑野から説明させていただきま

す。 

それでは、2025 年度第 2 四半期の業績と 2025 年度の業績見通しについて説明させていただきま

す。 
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まず始めに、本日の決算説明会のポイントをお伝えさせていただきます。 

2025 年度第 2 四半期の業績は、医薬品・機能食品事業が共に増収となり、3 期連続で増収となり

ました。営業利益は、増収に加え研究開発費や為替差損の減少により増益となりました。 

2025 年度の業績見通しについては売上収益を 20 億円上方修正し、費用の減少や為替差損の減少に

より営業利益を 30 億円上方修正しております。 
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それでは、ここから詳しく説明させていただきます。スライド５ページをご覧ください。 

2025 年度第 2 四半期の業績の概要ですが、前年同期と比べ連結売上収益は 3 億 1,500 万円増加の

796 億 4,700 万円、営業利益は 17 億 1,200 万円増加の 195 億 8,000 万円、税引前中間利益は 18

億 3,000 万円増加の 200 億 2,900 万円となりました。 

法人所得税費用について、2024 年度は NS Pharma での繰延税金資産の回収可能性が認められ法

人税率が下がりましたが、当期はその影響を受けないため、法人所得税費用が増加しています。 

その結果として、親会社の所有者に帰属する中間利益は、6 億 1,200 万円減少し、157 億 6,000 万

円となりました。 

 

スライド６ページをご覧ください。 

医薬品事業ですが、薬価改定や後発品の影響で「ビダーザ」などの売上が減少したものの、「ウプ

トラビ」の国内売上および同製品の海外売上に伴うロイヤリティ収入や、「フィンテプラ」などの

新製品群が伸長し、医薬品事業の連結売上収益は、685 億 6,100 万円と、対前年同期比 0.1％の増

収となりました。 
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スライド７ページをご覧ください。 

こちらでは、日米で販売を行っている「ビルテプソ」の売上をお示ししております。 

2025 年度第 2 四半期の売上実績ですが、日本国内で 23 億 8,600 万円、米国で 79 億 6,300 万円と

なりました。 

2025 年度の通期の売上予想については、日本国内で 48 億円、米国で 163 億円を想定しておりま

す。 

米国においては、第 2 四半期で前年同期と比べ減少していますが新規登録患者数が増加しているた

めドルベースでの通期の売上は微増となる見込みです。 
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スライド８ページをご覧ください。 

次に機能食品事業ですが、プロテイン製剤は厳しい市場環境により減収となりましたが健康食品素

材、サプリメント等の売上が増加し、機能食品事業の連結売上収益は、110 億 8,600 万円と、対前

年同期比 2.3％の増収となりました。 

 

スライド９ページをご覧ください。 
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次に営業費用ですが、売上原価率は、売上構成や薬価改定の影響などにより前年同期と比べ 0.4 ポ

イント悪化し、31.8％となりました。 

販売費及び一般管理費は、新製品の発売準備に伴う NS Pharma での販売費用の増加などにより、

203 億 5,700 万円と、対前年同期比 12.9％の増加となりました。 

研究開発費は、委託研究費や治験薬製造費用の減少などにより、146 億 3,700 万円と、対前年同期

比 12.5％の減少となりました。 

その他費用については、為替差損が減少し、結果として、営業利益は 195 億 8,000 万円と、対前

年同期比 9.6％の増益となりました。 

 

スライド１０ページをご覧ください。 

続きまして、2025 年度の業績見通しについて説明いたします。 

こちらでは修正した業績予想と前回予想の差異をお示ししております。 

連結売上収益は 1,680 億円と前回予想より 20 億円の増加を見込んでいます。 

販売費及び一般管理費は、RGX-121 の FDA による審査期間の延長により承認見込み時期が遅れる

ことなどから NS Pharma での販売費用が減少する見通しであるため 10 億円減少し、430 億円を

見込んでいます。 



 
 

 

8 
 

研究開発費は、ビルテプソやその他品目の費用の発生年度がズレることなどから 45 億円減少し、

350 億円を見込んでいます。 

その他費用については、為替差損の減少により、10 億円を見込んでいます。 

その結果として、営業利益は 30 億円増加の 330 億円、税引前利益は 31 億円増加の 337 億円、親

会社の所有者に帰属する当期利益は 23 億円増加の 263 億円を見込んでいます。 

 

スライド１１ページをご覧ください。 

続きまして、業績予想の修正を踏まえて 2024 年度の実績と比較した 2025 年度の業績見通しにつ

いて説明いたします。 

売上収益は 1,680 億円と、前期と比べ、4.8％の増収を見込んでおります。 

営業費用については、売上原価率は 33.9％と、2 ポイントの悪化を見込んでおります。 

販売費及び一般管理費は、13.1％増加の 430 億円、研究開発費は、1.9％増加の 350 億円を見込ん

でおります。 

その結果として、営業利益は 6.9％減少の 330 億円、税引前利益は 6.7％減少の 337 億円、親会社

の所有者に帰属する当期利益は 19.2%減少の 263 億円を見込んでいます。 

なお、業績予想における下期の為替レートは 1 ドル 140 円を想定しています。 
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スライド１２ページをご覧ください。 

当期の配当金につきましては、期末配当を１株当たり 62 円とし、中間配当とあわせて年間 124 円

を予定しております。今後も DOE を勘案しながら、引き続き安定的な配当を継続してまいりま

す。以上、2025 年度第 2 四半期の業績と 2025 年度の業績見通しについて、説明を終わらせてい

ただきます。 
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続きまして、ここからは CAP-1002 のアップデートについて説明させていただきます。 

スライド１４ページをご覧ください。 

現在、カプリコール社が BLA を申請中の CAP-1002 につきまして、カプリコール社が発信してい

るプレスリリースに沿って説明させていただきます。 

すでに試験が完了しています HOPE-3 試験については CRL にて要求された追加試験と位置づけら

れており、そのデータによって FDA の審査が再開される見込みです。 

HOPE-3 試験の主要評価項目については、上肢機能を評価する PUL2.0 から心機能を評価する

LVEF への変更は認められませんでしたが、カプリコール社は LVEF を重要な副次評価項目とし

て、引き続き DMD 心筋症での承認を目指す、としています。 

 

スライド１５ページをご覧ください。 

今後の開発スケジュールについて、新たな審査終了目標日である PDUFA date は未定ですが、

HOPE-3 試験のコホート A およびコホート B を含むトップラインデータについては 2025 年内には

開示される予定です。 

上市時期については PDUFA date が決まり次第、決定予定としていますが、2026 年の上市を見据

えて販売準備を進めています。 
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それでは、ここからは、米国における販売準備の状況について説明いたします。 

スライド１７ページをご覧ください。 

CAP-1002 および RGX-121 の米国上市に向けて、NS Pharma では採用活動を強化しており、

2025 年 1 月以降に約 30 名を採用しました。その結果、2025 年 10 月時点での NS Pharma の社員

数は約 160 名となり、そのうち約 80 名がコマーシャルまたはメディカル部門に所属しています。 

今後、コマーシャル部門はさらに 10 名程度の増員を計画しています。 

販売担当の 24 名については、Key Account Manager（KAM）と Area Business Manager

（ABM）の役割に分けることで、専門性の向上を図っています。 

また、販売担当、保険償還担当、患者支援担当といったフィールドスタッフが、同一エリアで連携

して活動することで、チームとしての一体感を高めています。この体制は 2025 年度第 2 四半期末

時点でほぼ整備が完了しており、現在はビルテプソの販促活動に注力している状況です。 

後続の導入品である ATSN-101 や RGX-111 についても、同様の体制で対応していく方針です。 
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スライド１８ページをご覧ください。 

次に、米国での上市に向けた具体的な準備内容について説明いたします。 

CAP-1002 については、カプリコール社と連携し、HOPE-3 試験の結果や FDA への申請情報をも

とに市場調査を実施し、その結果をもとに薬価の想定や需要予測を行います。 

販売・サポート体制としては、保険償還体制の整備や、包括的な患者支援サービスである HUB サ

ービスの構築などを進めています。 

サプライチェーンについては、超低温輸送に対応した供給網の整備をしており、投与可能施設の選

定を行っています。 

また、臨床試験に参加された患者さんは商業製剤の待機患者となるため、医療機関と連携し、切り

替え手順の確認も進めています。 

また、RGX-121 について、ムコ多糖症Ⅱ型は希少疾患であることから、診療を行う中核病院が限

られるため、投与施設を選定し、施設との関係の構築を始めています。 

その他、関連学会へのブース出展や患者会への協賛を行うことで、認知度向上を図るとともに

REGENXBIO 社と連携し、長期データを踏まえた、マーケティング戦略を更新しています。 

このように当社は、パートナー企業との信頼関係をさらに深めながら、米国市場での販売準備を着

実に進めております。 
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一刻も早く、一人でも多くの患者さんに、当社の製品をお届けできるよう、これからも全力を尽く

してまいります。 

以上、私からの説明は終わらせていただきます。 

続きまして、研究開発の進捗状況について、研究開発担当の桑野より説明させていただきます。 

 

桑野：研究開発の桑野と申します。 

続きまして、研究開発品目の進捗状況について 2025 年度 第 1 四半期の決算以降でアップデートし

た品目につきまして説明いたします。 

スライド２０ページをご覧ください。 

「ビルテプソ」につきましては、301 試験報告書の FDA のレビューは 12 月中に完了する予定であ

ることを確認しています。 

また、303 試験については最終のプロトコルに関して FDA に照会しています。米国子会社の NS 

Pharma においては、303 試験のプロトコルが確定すれば、速やかに試験を開始できるよう、本社

の研究開発部門と連携しながら実施国や施設の選定を進めています。 

「ジャイパーカ」につきましては 9 月に「他の BTK 阻害剤に抵抗性又は不耐容の再発又は難治性

の慢性リンパ性白血病」に対する適応追加承認を取得しました。 
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「RGX-121」につきましては FDA による審査期間が延長され、審査終了目標日である PDUFA 

date が 2025 年 11 月 9 日から 2026 年 2 月 8 日に変更されました。 

ガザイバにつきましては、ロシュ社が、小児および若年成人の特発性ネフローゼ症候群に対する第

３相試験のトップライン結果を発表しました。 

この試験では、主要評価項目の投与開始 1 年後の持続的完全寛解において、ガザイバ投与群はミコ

フェノール酸モフェチル群と比較して、統計学的に有意かつ臨床的に意義のある改善を示しまし

た。 

 

スライド２１ページをご覧ください。 

好酸球性多発血管炎性肉芽腫症治療剤の「NS-229」につきましては、9 月に米国においてファス

トトラック指定を受理しました。 

「NS-051/NCNP-04」につきましては、9 月に米国においてオーファンドラッグ指定を受理しま

した。 

「NS-089/NCNP-02」につきましては、10 月にオーストリアで開催された第 30 回世界筋学会に

おいて投与 3.5 年までの有効性および安全性について発表されました。 
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今回の発表は NCNP が実施した医師主導治験および当社が実施した継続投与試験に基づいてお

り、6 例のデュシェンヌ型筋ジストロフィー患者さんに対し、投与開始から 3.5 年までの有効性お

よび安全性を評価し、本剤が疾患の進行抑制に寄与する可能性が示唆されました。 

以上、研究開発の進捗状況について説明を終わらせていただきます。  
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質疑応答 

 

武智 [M]：それでは、これより質疑応答セッションを開始いたします。ご質問をお受けする順番と

いたしまして、まずはアナリスト、機関投資家の皆様からご質問をいただいた後、報道関係者の皆

様のご質問に移ってまいります。 

会場でご質問のある方は、こちらで指名させていただきますので、挙手をお願いいたします。係の

者がマイクをお持ちいたします。またオンラインでご質問のある方は、挙手ボタンを押してくださ

い。 

なおご質問される際には、会社名とお名前を述べられた上、ご発言くださいますようお願い申し上

げます。 

それでは、ご質問を承ります。田中さん、よろしくお願いします。 

田中 [Q]：みずほ証券の田中です。今日はありがとうございます。 

まず決算なので決算のことで。今回、アーリーダでリバース・コ・プロということだったわけです

けれども、売上と原価を計上しますということですが、利益の取り分はどう変わるのでしょうか。 

あと、有価証券報告書には 2027 年 4 月までのコ・プロの契約って書いてありますけれども、既に

特許延長 5 年が認められているので、これも 5 年は延長されると考えてよろしいんでしょうかとい

うことが、まず第 1 点です。 

中井 [A]：ご質問、ありがとうございます。それでは私より、簡単にご説明いたします。 

利益の取り分、この契約変更によってどう変わるのかにつきましては、原則大きく変わるものでは

ございません。ですので売上が計上できますその分、原価に乗ってくる。それを差し引いて、販管

費に係る費用も引いて、最終的に残る利益については大体同程度の枠組みでございます。 

契約期間がどうなりますかということにつきましては、こちら既に原契約は有価証券報告書でご案

内のとおりですが、実際に契約期間も延長となります。こちらも今回、契約変更をした理由の一つ

でございまして、われわれとしましては泌尿器科領域、日本国内での営業活動は非常に活発に行っ

ておりまして、泌尿器科領域ではプレゼンスが十分にある会社であると、当社としては認識してお

ります。 
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引き続き泌尿器科領域にアーリーダをお届けする、より長期にお届けすることで、患者さんならび

に会社業績に貢献していきたいと考えているということでございます。 

具体的な何年まで延長しましたかということにつきましては、申し訳ございません、パートナーと

の関係上、今お答えできないということで、ご容赦いただければと思います。 

田中 [Q]：分かりました。これ 63 億円乗っているんですけれども、これは下期からなんですか。

いつからなんですか。 

中井 [A]：下期からです。 

田中 [Q]：あと 2 点目が、これも決算です。ビルテプソの未承認国向けの売上がこの上半期、がく

んと減っているんですけれども、それもあって、63 億円アーリーダが乗っかっても医薬のところ

であまり増えていないというか、ということだと思うのですが、これは何があったんですか。 

中井 [A]：ありがとうございます。実際にビルテプソ、未承認薬につきましては、いわば海外への

輸出といいますか、輸出ベースでその時点で売上が発生します。ですので、出荷のタイミングで売

上が計上できることになりますので、今回上半期は出荷がなかったことで、それが下期には計画さ

れておりますので、そういう状況でございます。 

田中 [Q]：これは、通期で見たら変わらないということですか。それとも上半期未達の分という

か、減った分は。 

中井 [A]：通期のトータルでは、ほぼ同じでございます。前年度と同じような傾向でございます。

出荷のタイミングで、上半期の分が下半期にずれたということだけで、理解いただければと思いま

す。 

田中 [Q]：分かりました。あと CAP-1002 のことで、結果がもうすぐ出るので、もちろん全部ポジ

ティブな結果だったら良いんですけれども、もともと心筋症のほうの LVEF のほうが画像でやるか

ら、成功確率が高いと御社はおっしゃっていたのですが。こっちのほうが主要評価項目にならなか

ったことで、統計解析の計画書とかでどんなふうになっているんでしょうか。 

仮に PUL v2.0 のほうで差が出なかった場合に、LVEF も普通に解析をして、差があれば OK なん

でしょうかということと。 

あと今週のカプリコールの説明だとコホート B、サンディエゴのほうで有効性を見るといっていた

ような感じがするんですが、これについてもちょっと説明をしてください。 
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中井 [A]：ありがとうございます。実際に主要評価項目が、if のケースですけれども未達であった

場合に、副次評価項目をどのように扱うのかということについては、それこそ FDA との交渉とい

いますか、話合いになるかと考えております。これはカプリコールからのご案内と同じです。 

そうはいいましても、心機能のほうの評価項目を、副次とはいうものの重要な副次評価項目という

表現をしておりますので、そういった意味では主要評価項目が達成を逃した場合において、LVEF

で良好な p 値が得られた場合は、積極的にカプリコールは交渉しますし、FDA もそこは交渉のテ

ーブルには十分乗ってくることかと考えております。 

もう一つコホート B については、こちらもほぼほぼカプリコールのご説明のままだとわれわれも

考えておりますけれども、実際にコホート B が商業用のサイトだということで、そのコホート B

での結果がより承認のために必要なコホートといいますか、だということで、そこを注視して解析

していくということは聞いております。 

田中 [Q]：全体解析とコホート B だけの解析だと、コホート B の解析のほうが大事ということに

なるんですか。 

中井 [A]：コホート B のほうが商業用なので、あとはコホート B の部分が心臓の MRI での、そっ

ちのほうの差異を見ているんですよね。またフォローしてもらえればと思いますけれども、ですの

でそこの差異を見ている内容のほうを重視して、交渉していこうとしているということだと思いま

す。 

コホート A、B 両方ですと検出率が 90%で、コホート B だけだったら検出率が 80%ということは

カプリコール社も発表はしておりますので、そういう検出力は若干違うものの、コホート B のほ

うを重要視しているという理解でございます。 

田中 [M]：分かりました。ありがとうございます。 

武智 [M]：では、橋口さん。 

橋口 [Q]：大和証券の橋口です。ビルテプソの米国の状況について、いくつか教えてください。 

新規の登録患者数が増加していて、通期では微増ということは下期は増加ということだと思うんで

すけれども、これは少し傾向が変わってきたと考えていいのか。 

それともある程度、時期によって変動があるその範囲内で、大きなトレンドとしては以前おっしゃ

っていたように、今後はおおむね横ばい、若干微増というトレンドから変わっていないと受け止め

たほうがいいのか。 
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まず、そこの見方を教えてください。 

中井 [A]：ありがとうございます。私よりご回答いたします。米国ですね。上半期の状況は年度の

5 月の決算のときにご案内したとおり、少しフラットな状況でスタートはしました。 

それでその後、上半期、日が経つにつれ、新規の獲得患者は増えてはきているんですけれども、併

せて脱落した患者さんも数例ございまして。その脱落分が実際にちょっと売上のほうに影響を与え

たような状況で、上期は推移しました。 

特に上半期の後半に、患者獲得のペースがさらに上がりつつあります。こちらがちょうど、やはり

競合の関係で、一つは遺伝子治療を投与されていた患者さんが、ビルテプソに帰ってきたような症

例も出てきました。 

ですので、今後の環境変化としましては、そういった遺伝子治療にビルテプソからスイッチした患

者さんですとか、最初から遺伝子治療を使った患者さんたちが、当社のビルテプソのほうに戻って

くる流れができてきているんじゃないかとは感じております。 

併せて、これは社内のことですけれども、NS Pharma の体制を整えるにあたって、人も充実して

まいりまして、そのチームが今活動する品目がビルテプソだということで、より注力が高まってい

るところから、下期にはこのような自信のある計画をご案内していることと、またさらには、中長

期にはまだ成長できるんじゃないかと、われわれは考えているということでございます。 

橋口 [Q]：ありがとうございます。それから当局とのやり取りの今後の流れを確認させていただけ

ればと思うんですけれども、301 試験のレビュー、12 月に完了予定というタイミングで、303 試

験のプロトコルについての見解も得られると思ったほうがいいのか、それともここのタイミングが

少しずれる可能性があるのか。 

また、われわれにはこの結果をいつ、どのようなかたちでご説明いただけそうかを、今の見通しを

教えていただけないでしょうか。 

中井 [M]：ありがとうございます。ビルテプソの FDA とのレビューの状況につきましては、研究

開発の桑野からご説明してもらうことにします。 

桑野 [A]：桑野です。よろしくお願いいたします。既にいくつかご発表はしていると思うのですけ

れども、FDA からの返答が先ほど申しましたように 12 月に返ってくるだろうと。それに先立っ

て、301 試験の結果のわれわれなりの解釈は既に提出しております。ですから、それの返答は当然

あるものとは考えておりますし、その後、303 試験の最終版のプロトコルもご提出しておりまし

て、これは FDA からの要請に基づいてご提出しております。 
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ですので、この二つに関して 12 月の下旬までになんらかの返答があると、われわれとしては期待

しております。その返答内容次第ではありますけれども、期待どおりのものであればすぐに次のア

クションにも移りますし、そうでなければ引き続き、交渉を続けていく必要があろうかと思いま

す。 

その辺りのことが落ち着いた辺りで、今お話のあった皆様へのご報告ができる段になってくるのか

なと考えております。 

橋口 [Q]：落ち着くというのは、どれぐらい。返答の内容にもよるんでしょうけれども。 

桑野 [A]：はい。そのように考えております。 

中井 [A]：私から補足しますと、返答の内容次第というのは橋口さんがおっしゃるとおりで、それ

が大きな当社のビジネスに影響を与えるような回答内容であれば、それこそ可及的速やかに皆さん

に開示することになるかとは考えております。 

橋口 [Q]：ありがとうございました。最後にビキセオスが伸び悩んでいる理由について、ご解説い

ただけますか。 

中井 [A]：ありがとうございます。ビキセオス、5 月の本決算のときには非常に高い伸びを示すと

いうことで計画を立てておったんですけれども、上期を振り返りまして、状況につきましては営業

担当の岩田より回答いたします。 

岩田 [A]：岩田よりご説明させていただきます。ビキセオスですが、従来 ICT、 intensive 

chemotherapy とアザベネ（アザシチジン＋ベネトクラクス併用療法）が行われているような治療

のところが高リスク AML なんですね。そこの本当は間に入ってくるような薬剤が、今回のビキセ

オスなんです。 

ただ、このビキセオスが従来の同様のような成分が入っていますので、このミソはリポソーム化さ

れていることによって、やっぱり効果でしたり副作用に違いが出るんですけれども、そこをきちん

と理解いただくに至らなかったところが、ちょっと遅れている原因だと思います。 

実際、リポソーム化による臨床的な意義を今、しっかりと先生方にお届けしているところで、作用

機序に関しましては、外部調査ですとしっかり理解いただけるようになってきたと。あとはやっぱ

り発売してからの臨床経験を、使っていただいた先生方がより実感を伝わっていくという作業に

今、入っているところでございます。 

なのでリポソーム化がしっかりと伝わらなかったのが、主なこの遅れの原因でございます。 
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橋口 [M]：ありがとうございました。以上です。 

武智 [M]：では酒井さん、よろしくお願いします。 

酒井 [Q]：UBS の酒井です。今の質問とちょっとかぶるのですが。301 試験を FDA がレビュー中

でも、今、社長がおっしゃったように遺伝子治療から患者が移ってきているとか、それから新規の

患者登録が増えていますよというお話だったんですけれども。それに関しては、FDA は特に規制

をかけるようなことはしていなかったという理解でよろしいんでしょうか。 

あとは 301 試験の結果レビューが終わった時点で、これは新たに仕切り直しになりますというの

が、これは営業面へのインパクトと考えておいてよろしいんですか。 

中井 [A]：ご質問ありがとうございます。実際にビルテプソをアメリカで販売活動をするにあたっ

て、FDA からなんらかの活動の制限ですとか、そういうものは全く受けてはおりません。ですの

で、今現在の Accelerated Approval のステータスで、ビルテプソを米国で宣伝している状況で

す。その Accelerated Approval のステータスで、保険会社も償還してくれていますし、競合、ジ

ーンセラピーであったり他のエクソンスキッピング薬との差別化なども行って、プロモーションを

進めている状況でございます。 

酒井 [A]：ありがとうございます。それと関係して国内です。これは PMDA のほうとの協議にな

っていると思いますけれども、いわゆる条件付き承認ですよね。条件付き承認って結構、ほかでい

ろいろな問題とはいいませんけれども、課題が山積しています。とりあえずは PMDA と御社との

協議は特に問題なく進んでいるとは思うのですが、今後、国内はどういうふうに私たちは見ておけ

ばよろしいですか。 

中井 [M]：ご質問ありがとうございます。国内の PMDA とのディスカッションの状況につきまし

ては、研究開発の桑野からご説明させていただきます。 

桑野 [A]：ご質問ありがとうございます。実際、PMDA であるとか厚労省であるとかから、このビ

ルテプソに関してお話しましょうという申し出はいただいていまして、実際、協議しております。

今後ももう少し時間をかけて、お話を続けていく予定にはなっております。 

内容的に順調かどうかは、前向きな話ができているのかなとは思っております。 

酒井 [Q]：国内の患者数ですけれども、これは大体、確か中医協で提出された数字に迫ってきてい

ると思うのですが、当然脱落もありますから、ネットでいくら、真水で何人というお話になると思

うんですけれども、今後はどのような感じで考えておけばよろしいですか。 
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ある程度、脱落は仕方ないなという局面に入ってきているのか。当初の患者数の予想が、実際はも

っと多いですよという話をされていたと思うんですけれども、その辺、もう少し見通しを教えてい

ただけますか。 

中井 [A]：ありがとうございます。まずは最初に簡単に私からご説明して、詳しい内容は岩田より

お話しします。 

実際にご案内している、中医協でのピーク患者数は 128 名でして、既に投薬されている患者さん

はその 4 分の 3 以上の患者さんには投薬が進んだということで、一部脱落された患者さんもいらっ

しゃいます。 

ほぼほぼ日本にいらっしゃるエクソン 53 スキッピング対象の患者さんは、大体はもう把握はして

おるんですけれども、その中で特に治療の可能性のある 20 歳未満の患者さんは、常に把握は進ん

でおりまして。投薬の準備がされている患者さんも、中にはいらっしゃるような状況でございま

す。また補足は、岩田より行います。 

岩田 [A]：今後の見通しですけれども、実際、発症率、70 万人ぐらいいらっしゃる中で、大体

7,500 人に 1 人くらいが発症されるといわれています。その中で男児で 8%ぐらいいらっしゃるこ

とを考えますと、年に数人です。4 人とか、その辺の計算になると思うんです。 

そういった患者さんが、実際に今でも定期的に新しい患者さんが見つかっていまして、お届けでき

ているのがここ数年、続いております。この傾向は変わらないのかなと。毎年数例ずつ、患者さん

にお届けできているような状況が続くと思っています。以上です。 

酒井 [M]：ありがとうございます。 

武智 [M]：和田さん、お願いします。 

和田 [Q]：SMBC 日興証券、和田です。ありがとうございます。私は 2 点ありまして、1 点目、上

方修正のところの、特にコストのところをお伺いしたいです。 

コストの前提で、修正された販管費と R&D 費に対する進捗率は、若干やはり下期が重めになって

いるのかなと。特に R&D 費は 40%ちょっとぐらいしか進捗していないかたちになっているので、

下期かなり重いんですけれども、こちらのどういったところで立てられているかをお伺いしたいで

す。 

先ほどビルテプソの 303 試験の話もあったので、そこを既に入れられているのかどうかになるか

なと思うのですが、いかがでしょうか。 
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中井 [M]：ありがとうございます。いただいたご質問につきましては、経営企画担当の枝光より回

答いたします。 

枝光 [A]：枝光です。私から説明させていただきます。上期の実績を踏まえて、今般、コストも見

直しております。今ご質問のありましたビルテプソにつきましては、状況を当然のことながら織り

込んで、計画を修正しているということでございます。 

もう少し詳しく申しますと、販管費につきましては、RGX-121 が前回発表以降、審査完了日が 3

カ月ほど延びましたので、その分、販管費も修正しているところです。研開費につきましては上期

の実績で若干、臨床開発の遅れで費用がずれている分も含めて、若干下期に寄ってしまっていると

ころと、その影響もあってさらにずれているところもありまして、その分について減額修正してい

るような状況でございます。以上です。 

和田 [Q]：ありがとうございます。2 点目です。開発パイプラインの NS-089 の話をお伺いしたい

と思っています。 

ノバルティスさんがアビディティ社を買収していまして、これがリードパイプライン、デルゾタと

かっていうものがあるんですけれども、それが今フェーズ 2 にあるエクソンスキッピング薬、かつ

ADC の核酸バージョンの AOC って彼らは呼んでいますけれども、核酸抗体複合体みたいなもので

開発されていて、同じようなフェーズのところにいらっしゃるのかなと思っています。 

なので買収されたことによって、これから開発であるとか販売であるとか、加速化していくである

とかいうことが考えられるかなと思っておりますけれども、御社の次世代、2 本目、3 本目の核酸

のところの開発が、提携であるとか戦略が変わらないかをお伺いしたいです。先方のパイプライン

の評価も含めてお伺いしたいなと思いますが、いかがでしょうか。 

中井 [M]：ご質問ありがとうございます。まずアビディティ社のデルゾタとどのように違うのか、

どういうふうにわれわれは勝負していくのかという点については、研究開発の桑野よりお話ししま

す。 

桑野 [A]：今般、ノバルティス社に買収された品目に関しては、われわれも非常に脅威だと当然な

がら考えております。 

有効性に関してわれわれなりに、公表されているデータと、われわれのデータを比較してみました

ところ、有効性に関してはほぼエクソンスキッピング、あるいはジストロフィンの発現、運動機

能、いろいろ違いは多少ございますが、ほぼ同等なのかなと思います。 
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ただ一番違うのは投与頻度といいますか、先方が 6 週間に 1 回に対して、当社は毎週投与が必要と

いうことで、その利便性に関しては先方のほうがアドバンテージがあるのかなと思っております。 

一方で安全性ですけれども、アビディティ社様の品目は 5 ミリグラム投与で、確か 9 例中 2 例で

脱落例があったのかなと思います。1 例はアナフィラキシーだったと承知しておりますが、当社の

品目は既に発売済みのビルテプソもそうですが、モルフォリノ核酸ということで非常に安全性が高

いと。ここが非常に大きな特徴かなと思います。 

ですので、トータルで見るといろいろ違いはある。利便性に関してはもちろんディスアドバンテー

ジではあるんですけれども、安全性が高いという特徴を生かして、なんとか患者様にお届けしたい

なと考えているところです。以上です。 

中井 [A]：併せていただきましたご質問、例えば次世代の核酸医薬については、自社単独でやるの

かとか、その辺りはどのように戦略的に考えているのかというご質問かと理解しておりますが、こ

ちらは私より回答いたします。 

実際にモルフォリノ核酸、PMO は当社、NS-089 はじめ NS-050 等で開発は進めておりますが、

それに続くような次世代型の核酸医薬は、まだ自社の研究所でも研究しているところで、かつそれ

に新しい何かを付けて、より活性が高いですとか、長く効果が維持されるような技術については、

現在いろいろな、例えばエクソソームであったり、そういうところは鋭意パートナーといいます

か、良い技術を持っている会社さんと手を組むべく、今検討を進めているところです。 

ですので、こういう新しい次世代のところについては、決して自社だけでやることは考えておりま

せんで、ベストなパートナーと組んでいく。それに対してある程度、力技で開発を進めていかなけ

ればならないようなことになったら、当社よりもより力のある会社さんと組んでいくところは、柔

軟に考えていきたいと考えております。 

和田 [M]：よく理解できました。ありがとうございます。 

武智 [M]：それではオンラインからご参加の、モルガン・スタンレー、李さん。よろしくお願いし

ます。 

李 [Q]：モルガン・スタンレーの李です。よろしくお願いします。ありがとうございます。2 点、

お願いします。 

1 点目が今回の上方修正で、R&D、SG&A、ともに減額されたと思います。両者ともに期ずれによ

るものなのかなと理解したのですが、この期ずれによるものは全て、来期にずれたと理解しておけ

ばよろしいでしょうか。 
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中井 [M]：ご質問ありがとうございます。こちらも枝光より回答いたします。 

枝光 [A]：はい、その理解で結構でございます。 

李 [Q]：ありがとうございます。今回期ずれした丸々全てが、来期に発生すると考えておけばよろ

しいいでしょうか。 

枝光 [A]：そのとおりです。 

李 [Q]：分かりました、ありがとうございます。2 点目が新薬のところです。競合、サレプタ社の

エクソンスキップの薬剤も、フェーズ 3 でプライマリーエンドポイント未達となっていると。 

このエクソンスキップの薬剤の失敗は、確か相次いでいる中、FDA がこの点、慎重になっていた

りしないかが一つ、リスクとしてあるのかなと思っているんですけれども、この点はいかがでしょ

うか。 

中井 [A]：ご質問ありがとうございます。実際に検証試験は当社のビルテプソもそうですし、サレ

プタ社の品目についても主要評価項目は達成しなかった状況でございますが、いろいろ多面的に分

析をする中で、実際にエクソンスキッピング薬が有効性を発揮している層もあることもあります

し。 

当社としましても、実際に 301 試験が主要評価項目を達成しなかった理由としましては、やはり

薬の問題というよりも試験デザインの問題だという点で、FDA には説明しております。FDA との

話し合いも現在進行中ということですので、その辺りについては FDA からも、サレプタ社のもの

もそうですし、当社のものもそうですし、市場もエクソンスキッピング薬に対して懐疑的で、これ

は承認に値しないようなことを判断しているわけではございません。 

その点については、そこまで FDA が懐疑的になっているような状況ではないと、われわれは考え

ているということでございます。 

李 [Q]：分かりました、ありがとうございます。最後に 1 点だけ、中計期間中の利益予想のところ

です。5 月の本決算のときに別のアナリストの方から、27 年度のウプトラビの LOE の影響で、1

回利益が落ちて 28 年度からまた V 字回復といいますか、再成長に入れるんじゃないかと質問させ

ていただきました。 

その際、中井社長からは山もないと思っていると。25 年度がボトムで、26 年度からしっかり右肩

に成長していくとおっしゃっていただきました。この考え方にまだ変更がないのか。CAP-1002 な

ども RGX-121 などもちょっと遅れていますので、この点、考え方に変更がないのか確認させてく

ださい。以上です。 
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中井 [A]：ご質問ありがとうございます。実際に 25 年度が底だというご案内を、5 月の発表のと

きにはしたかとは記憶しておりますが、実際に CAP-1002、ならびに RGX-121 の上市のタイミン

グが、それぞれ遅れるような点と、 

もう一つは先ほどのご質問にもあったような、研究開発費がそのまま少しずれていくような点など

を加味しますと、2026 年度もまだ予想はご案内していませんけれども、少しそのずれた分が影響

するのかもしれないなとは考えております。その辺りも改めて、きちんと精査をした上でご案内で

きるかと思っております。 

李 [Q]：ありがとうございます。いずれにせよ、26 年度がボトムで、それ以降はしっかり成長し

ていくという考え方には変更がないと理解したんですけれども、よろしいでしょうか。 

中井 [A]：はい。現在の事業の進み方を考えていますと、そう理解いただいてよろしいかと思いま

す。 

李 [M]：承知しました。ご丁寧にありがとうございます。私からは以上です。 

武智 [M]：ジェフリーズ証券、山木田さん。よろしくお願いします。 

山木田 [Q]：ジェフリーズ証券の山木田でございます。ありがとうございます。私からは 1 点だ

け、確認だけさせてください。 

ビルテプソの米国です。これは保険適用の更新審査が厳格化というところが結構、インパクトがあ

るんじゃないかなと思っているんですけれども、これって高額 DMD 治療薬、これからも伸びてい

くものはいっぱいあると思うので、全体としてはよりお金はかかってくることに、市場全体として

はなると思っています。 

かつ御社のビルテプソの、これって確か、症状が進行してしまった人が償還されなくなってくると

いう話だったと理解しているんですけれども、症状が進行してくる人もどんどんどんどん、ビルテ

プソも伸びてきた薬ですので、だんだん増えてくるものだと思っています。 

なのでこの影響が結構、大きくなってくるリスクはあるんじゃないかなと思っているんですけれど

も、それも加味した上で下期はやや伸びる、伸ばすことができるということでしょうか。 

あとできれば来年以降、これはブレークイーブンのところがあると思うんですけれども、ブレーク

イーブンを過ぎて徐々に減少に向かっていくことは、リスクはどのぐらい考えたらいいのか。その

辺り、確認させていただけますでしょうか。 
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中井 [A]：ありがとうございます。どの辺りでビルテプソがピークアウトしていくのかというご質

問かと受け取りました。 

既にご案内したように、実際にビルテプソも発売から 5 年経ちまして、5 年も経てば実際に病状

が、患者さんによっては悪化した方は保険の償還対象にならないことで、脱落していくような事象

も見られたと。見られているから、少し伸びがスローになったことはご案内しているとおりです。 

それに加えてアップサイドの情報としましては、先ほどのご質問にもありましたように、遺伝子治

療に乗っていた患者さんがこちらのほうにきているようなことと、併せていわば競合のエクソンス

キッピング薬の患者さんからの、ビルテプソへのスイッチという症例も、われわれの新規獲得の中

ではある一定割合いらっしゃいます。 

その割合がこれから増えていくんじゃないかと、先方の試験の結果などもございますので、そうい

ったところをしっかりと、われわれも薬剤の優位性をアピールすることで、より成長させていきた

いということで。あまり早期に、もう伸びないんですかという状況にならないように、引き続き成

長させていきたいということで、われわれは考えているとお答えさせていただきます。 

山木田 [Q]：ありがとうございます。成長のところはおっしゃっていただいたとおり、理解でき

る、期待を持っているんですけれども、減少のほうも織り込んでの下期の業績予想ということでよ

かったですか。これだけ確認させてください。 

中井 [A]：ありがとうございます。そうですね。そうやって少し保険償還に時間がかかることも踏

まえて、新規の獲得のペースが上がっていることと相殺して、引き続き伸びていくという読みか

ら、下期の数字のご案内となったということでございます。 

山木田 [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。 

武智 [M]：そのほかアナリスト、機関投資家の皆様、よろしいでしょうか。田中さん、よろしくお

願いします。 

田中 [Q]：すみません、もう 1 回お願いします。今回ご説明はなかったんですけれども、NS-

035、福山型筋ジストロフィー、患者さんは日本だけかもしれないですが、1,000 人から 2,000 人

ぐらいいらっしゃるということで。 

既に医師主導の治験の結果は発表済みで、あまり正確なデータを僕は見ているわけではないです

が、良好な結果だったと聞いているんですけれども。 

どういうふうにこれから御社で企業主導の治験をやって、いつまでに上市したいとか、そこを教え

てください。今回全然、上市計画のアップデートがなかったので。よろしくお願いします。 
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中井 [M]：ありがとうございます。NS-035 の開発計画については、研究開発の桑野よりご回答い

たします。 

桑野 [A]：ご質問ありがとうございます。ご指摘のように、われわれも医師主導治験で非常に良い

結果を出してくださったなと思っております。 

実際、継続試験はわれわれのほうでスポンサーとしてやっておりますし、次の相の治験はわれわれ

のほうで行いたいなと思っているところですが、そこの部分はまたしかるべきときに、詳細につい

てはご発表できるときがあるかなと思います。前向きに進めたいなと考えております。 

田中 [Q]：患者数から考えれば、日本のビルテプソよりも、あまり市場、市場っていうのはいやで

すけれども、患者さんの数は全然多いので、もっと速く進めるべきなんじゃないですか。 

桑野 [A]：ありがとうございます。迅速に進めるべく、対応しております。実際、われわれの日本

新薬という名前が、日本人の薬は日本人でつくりたいという理念がございますので、まさしくこう

いう疾患の薬をつくるのは、われわれの使命だと思っております。ありがとうございます。 

武智 [M]：それでは、ここから報道関係者の方からのご質問をお受けいたします。ご質問される際

には、会社名とお名前を述べられた上、ご発言くださいますようお願いいたします。いかがでしょ

うか。 

下村 [Q]：じほう日刊薬業の下村と申します。海外売上高についてお伺いしたいです。前期の実績

と売上対比の比率、あと今期の海外売上高と売上対比の比率を教えてください。 

中井 [A]：ご質問ありがとうございます。前期と今期の上半期同士での、海外売上高比率。 

下村 [Q]：あと実額ですね。 

中井 [A]：実額ですね。というご質問ですね。こちらにつきましては事務局、いけますか。 

武智 [M]：後ほどご回答させていただきます。 

下村 [Q]：それを踏まえてなんですけれども、前回の中計の中で 28 年度、最終年度 45%程度に引

き上げたいというお話があったかと思うんですけれども、今の進捗です。割合が分からないので分

からないのですが、そこの達成度合い、達成確度みたいなところはどうなのかを、教えていただき

たいんですけれども。 

中井 [A]：ありがとうございます。それこそ具体的な数字は、事務局より後ほど回答するというこ

とでございますが、現在順調に海外売上高も成長しているところでございますし、海外売上高の比
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率も上がっている状況で、45%を達成するという数字に対して、目標に対しては、順調に推移して

いるということで、ご回答できるかと思います。 

下村 [Q]：先ほどのお話、海外の状況、米国の状況なんかもあったので、ちょっと数字的に変化が

あるかなというのもあったんですけれども、そこは割と、そこを考えても達成できるだろうという

認識でよろしいですか。 

中井 [A]：ありがとうございます。実際にこれから発売が予定されている品目として、RGX-121

ですとか CAP-1002 という、アメリカで発売を迎えている品目が結構、金額としても大きな貢献

をしてくると考えております。 

次年度以降はそれらが上市することで、海外売上が大きく成長していくと考えているということで

ございます。 

下村 [Q]：もう 1 点だけ、お願いします。長期収載品の関係で、選定療養のあれが入ったと思うん

ですけれども、その延長についてはもうちょっと詳しく教えていただければと思います。 

売上収益の内訳のところ、増減要因のところで挙げられていますが、具体的にどのぐらいの感じだ

ったかを教えていただければと思います。 

中井 [A]：ご質問ありがとうございます。長期収載品の当社の売上全体に占める割合は、非常に小

さいのが実情でございます。 

ですのでそういった長期収載品、例えばザルティアなど、前立腺肥大症の、ああいうものは選定療

養の影響を実際に受けてはいるんですけれども、会社の数字全体に対してのインパクトは、それほ

どでもないということで。特に選定療養が、大きく企業業績に影響を与えているということではな

いということでございます。 

下村 [M]：分かりました。 

武智 [M]：そのほか、いかがでしょうか。 

坪倉 [Q]：化学工業日報の坪倉と申します。少し確認をさせていただきたいのですが。23 ページ

の資料のところにございます医薬品の内訳です。 

ビルテプソとビキセオスの市場環境の影響により下方修正という記載については、先ほどご説明の

あったビルテプソの脱落、あとはビキセオスの医薬品としての利点の浸透状況の少し遅れ、これが

市場環境の影響になるのでしょうか。 
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中井 [A]：ご質問ありがとうございます。こちらの 23 ページ目のスライド、表の上に書いており

ますビルテプソ米国、およびビキセオスは市場環境の影響により、はい。先ほどの質疑にてお答え

したとおりでございまして。 

ビルテプソにつきましては先ほどもご説明したように脱落の例、保険償還が少し手間取ったという

ところが原因となっていることで、下方修正しています。その下方修正の内容は上期未達だった分

だけ下方修正しておりまして、下期は先ほどもお答えしたように、また当初計画どおりの数字が達

成できるだろうと見込んでいるということでございます。 

ビキセオスにつきましても先ほどの質疑でもございましたが、強力化学療法が競合なんですけれど

も、そこに対してビキセオスの有用性が、十分に先生方に伝わっていなかったような反省点がござ

います。 

そこら辺を改めて、当社の営業部隊がそこを注力して巻き返していくことで、できるだけ下方修正

の額は下げていきたいということですけれども、足元の状況を見て、その分を下方修正させていた

だいているということでございます。 

坪倉 [Q]：分かりました、ありがとうございます。あともう 1 点です。FDA との協議に関連しま

して、米国政権での FDA の人員の削減であったりとか、政府の停止というところが一部影響して

いるような会社さんの声も聞いているんですけれども、御社の協議の状況に、どういった肌感覚で

影響が出ているかを教えていただけますでしょうか。 

中井 [A]：ありがとうございます。実際にそういう FDA の審査のスピードがスローになっている

ような状況は、当社のパートナーが申請している品目に限っては見えてはいないです。 

今回、そういう承認日が後ろ倒しになったですとか、そういうものは全て審査の過程の中で、さら

に詳しい情報を、データを出しなさいとかいう当局からの求めに応じて対応しているものですの

で。そういう FDA の人員が削減になりましたとか、そういうものが影響を与えているとは感じ取

ってはいないです。 

坪倉 [M]：分かりました。ありがとうございました。 

武智 [M]：では、次の質問を最後とさせていただきます。薬事日報の岡田さん、よろしくお願いし

ます。 

岡田 [Q]：お世話になります。薬事日報の岡田と申します。NS Pharma の体制ですけれども、ほ

ぼ体制構築完了というところで 160 名で、さらに 10 名コマーシャル追加とおっしゃられていたと

思うんですけれども、170 名体制でほぼ構築できたという認識でよろしいでしょうか。 
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中井 [A]：ご質問ありがとうございます。この 2 品目を CAP-1002、および RGX-121 の上市を迎

えるにあたって、このプラス 10 名の計 170 名のメンバーで大丈夫だと考えております。 

実際にコマーシャルとメディカルのチーム、現状では 80 名ですが、これプラス 10 名の人たちが

そういうビルテプソ、CAP-1002、RGX-121 の販売活動に携わっています。160、10 名足して

170、それから 80 名、90 名を引いた数が、いわゆるアメリカで開発をしているメンバーでした

り、ビジネスデベロップメント、導入活動を行っているメンバー。また、あとは管理間接部門とい

う組織となっております。 

ですので、この販売準備の状況という点でいいますと、プラス 10 名で体制構築は完了だとご理解

いただければと考えております。 

岡田 [Q]：ありがとうございます。あと既に出ていたり、聞き漏らしていたら申し訳ないんですけ

れども、CAP-1002 と RGX-121 のピークの売上見込みであったりとか、その辺りをお伺いできま

すでしょうか。 

中井 [A]：ご質問ありがとうございます。ピーク時の売上については、具体的な数字はまだ皆様に

は開示させていただいている状況ではないことは、ご理解いただければと思います。 

CAP-1002、期待適応症が DMD 心筋症で今現在、進めております。DMD 心筋症という点からい

たしますと、非常に大きな数の患者さんが対象になると、われわれとしては考えています。 

具体的にいいますと、アメリカでの DMD の患者さんが 1 万 5,000 人。1 万 5,000 人のうち心臓に

なんらかの障害をというか、機能が低下している患者さんが、そのうちの半分ぐらいだといわれて

おります。 

実際にその 1 万 5,000 の半分のうち、この薬剤がそれこそ適応症がどのようにつくのか、DMD 心

筋症の患者さん全員に使えるのかという点については、それこそ FDA との交渉の結果次第だとは

理解しておりますが、マックス 1 万 5,000 の半分、7,500 の中からどこまでこの薬剤の対象になる

のかを今、精査、また FDA との協議を進めていくことになります。 

一方、RGX-121 につきましては、こちらはムコ多糖症Ⅱ型の患者さんは、米国では大体 500 人ぐ

らいといわれております。こちらも今現在、使われている薬剤などがございますので、その 500

人の中からどこまでシェアを取れるのかということ次第で、ピーク時の売上も変わってくるという

ことですが。 

本剤の特徴としましては生後 4 か月から使えることで、競合はもう少し高齢の患者さんから使われ

る薬剤です。ですのでムコ多糖症Ⅱ型の診断をされた、新生児検査とかなどでそういう治療対象と
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なれば、いち早く使われていく薬剤であると期待しているということで、ご了解いただければと思

っております。ありがとうございます。 

岡田 [Q]：分かりました、ありがとうございます。最後に確認だけ。CAP-1002、26 年上市目標と

おっしゃられていましたけれども、RGX-121 も 26 年目標で間違いないでしょうか。 

中井 [A]：ありがとうございます。実際に審査完了目標日が 2026 年の 2 月の 8 日でございます。

そこから販売用の少し準備を整えて、そこからできるだけ早期に発売していきたいということで、

2026 年度ですね。4 月早々にはとは今のところ考えているということでございます。 

岡田 [M]：分かりました。ありがとうございました。 

武智 [M]：それでは、以上をもちまして日本新薬株式会社、2025 年度第 2 四半期決算説明会を修

了いたします。 

本日はご参加いただき、誠にありがとうございました。それでは、失礼いたします。 

［了］ 

______________ 

 


