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登壇 

 

枝光：日本新薬 経営企画・サステナビリティ担当の枝光平憲でございます。 

本日はお忙しいなか、当社の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。 

早速ですが、web サイト掲載のプレゼンテーション資料に沿って、2025 年度 第 1 四半期の業績と

研究開発の進捗状況について説明させていただきます。 

 

スライド２ページをご覧ください。 

2025 年度第 1 四半期の業績の概要ですが、連結売上収益 395 億 4 千 6 百万円、営業利益 100 億 8

千 1 百万円、税引前四半期利益 105 億 4 百万円、親会社の所有者に帰属する四半期利益は 82 億 5

千 5 百万円となりました。 
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スライド３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があったものの、「ビキセオス」、「フィンテプラ」

や「ウプトラビ」などの伸長に加え、「ウプトラビ」の海外売上に伴うロイヤリティ収入が伸長

し、医薬品事業の連結売上収益は、341 億 6 千 3 百万円と、対前年同期比 1.3％の増収となりまし

た。 
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スライド４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。 

日本国内では 11 億 9 千 8 百万円、米国では 39 億 9 千 5 百万円となりました。 

為替レートの影響により円換算した米国での売上は減少しましたが、ドルベースでは増加しまし

た。 

 

スライド５ページをご覧ください。 

機能食品事業ですが、サプリメント、健康食品素材等の売上は増加したものの、プロテイン製剤等

の売上が減少し、連結売上収益は、53 億 8 千 2 百万円と対前年同期比 0.2％の減収となりました。 
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スライド６ページをご覧ください。 

売上原価率は、工業所有権等収益の増加に加え、売上構成等の要因により、前年同期と比べ 0.3 ポ

イント改善し、32.0％となりました。 

販売費および一般管理費は、米国子会社 NS Pharma の販促費用、「ウプトラビ」の販促活動委託

料などの増加により、99 億 9 千 5 百万円と、対前年同期比 8.4％の増加となりました。 

研究開発費は、治験薬に関わる原材料費等の減少により、61 億 8 千 9 百万円と、対前年同期比

17.4％の減少となりました。 

為替の影響として、前年同期に発生した為替差益が無くなり、今年度は為替差損が発生しているた

め結果として、営業利益は 100 億 8 千 1 百万円と、対前年同期比 9.0％の減益となりました。 
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2025 年度の通期業績予想スライド７ページをご覧ください。 

2025 年度 通期連結業績予想につきましては、CAP-1002 に関する米国承認見込み時期の変更に伴

い、5 月 8 日の決算公表時より修正しております。 

売上収益は 70 億円の減収、売上原価は 40 億円、販売費及び一般管理費は 30 億円それぞれ減少す

る見込みであり、営業利益など各利益に変更はございません。 
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スライド８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 2025 年度の業績見通しについて説明させていただきま

す。 

連結売上収益は 1,660 億円を見込んでおります。 

営業費用については、売上原価率は 30.8％と、前期と比べ、1.1 ポイントの改善を見込んでおりま

す。 

販売費および一般管理費は、440 億円、研究開発費は、395 億円を見込んでおります。 

その結果として、営業利益 300 億円、税引前利益 306 億円、親会社の所有者に帰属する当期利益

240 億円を見込んでおります。 

 

スライド９ページをご覧ください。 

医薬品事業においては、薬価改定や後発品の影響があるものの、「ビキセオス」、「フィンテプ

ラ」や「ウプトラビ」などの伸長に加え、「ウプトラビ」の海外売上に伴うロイヤリティ収入の伸

長により、売上収益 1,430 億円で、前期と比べ 3.1％の増収を見込んでおります。 
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スライド１０ページをご覧ください。 

機能食品事業は、サプリメントやプロテイン製剤の売上が伸長し売上収益 230 億円で、前期と比

べ 6.6％の増収を見込んでおります。 

続きまして、研究開発品目の進捗状況について 2025 年度の決算公表時以降でアップデートした品

目を中心に説明いたします。 
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スライド１２ページをご覧ください。 

「CAP-1002」につきましては、7 月に審査完了報告通知をカプリコール社が FDA より受領しまし

た。 

こちらの件につきましては後ほど詳しくご説明させていただきます。 

「RGX-121」につきましては、5 月に FDA が生物製剤承認申請を受理し FDA による審査終了目標

日が 11 月 9 日に設定されました。 

「ZX008」につきましては、6 月に UCB 社が CDKL5 欠損症を対象とした国際共同第三相試験で主

要評価項目が達成されたことを発表しました。 

 

スライド１３ページをご覧ください。 

また、研究提携として 7 月にはボストン小児病院と希少疾患に対する革新的な治療薬の開発を目的

とした戦略的提携契約を締結しました。 
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スライド１４ページをご覧ください。 

最後に「CAP-1002」の現状について、カプリコール社の開示内容を元にご説明させていただきま

す 

カプリコール社が FDA から審査完了通知を受領したことにより 8 月 31 日に予定していた審査終

了目標日が未定となりました。 

今後、カプリコール社は第Ⅲ相試験である HOPE-3 試験データを含めて再提出する意向です。 

HOPE-3 試験については 9 月末までにはトップラインデータが得られる予定であり、当社としては

引き続き販売準備を進めてまいります。 

今後のスケジュールなどについては、Type-A ミーティングにてカプリコール社と FDA で協議され

る予定です。 

以上、2025 年度第 1 四半期の業績と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 

 

下川 [M]：それでは、これより質疑応答を開始いたします。 

ご質問のある方は、画面中央下にある手のひらの形の挙手ボタンを押してください。また、電話か

ら接続されている場合は米印と 9 を押して挙手をしていただき、その後、音声ガイダンスに従い米

印と 6 を押してミュートを解除してください。 

なお、ご質問される際には、会社名、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。それでは、シティグループ証券、山口様よろしくお願いいたしま

す。 

山口 [Q]：ありがとうございます。簡単にいくつかお伺いさせていただきます。 

最初、費用のところで、特に研究開発費ですが。年間計画との差においては、例年そういうときは

ありますが、それにしてもかなり消化率が Q1 までは低く見えますけれど、これは何か要因等あり

ましたら教えていただけますでしょうか。あるいは今後使う確率等々含めまして、費用の進捗につ

いて最初にコメントをお願いします。 

武智 [A]：研開費につきましては、第 1 四半期の進捗率が上期計画の 35%ということで、少し進捗

が遅れているように見えるかと思いますけども、もともと計画で期初、1 クォーターより第 2 クォ

ーターのほうに委託研究費の発生を見込んでいるということもございまして、概ね計画どおり進捗

するかなと思っております。年間で見れば、当初の予定どおり進捗する見込みでございます。 

山口 [Q]：ありがとうございます。あともう一つ、ビルテプソのアメリカの状況について、資料を

ご開示いただきましたけれど、この内容についてもうちょっとご解説いただけますか。特に遺伝子

治療のほうが発売が、今はあれですかね、部分的に停止になっているかと思うんですけれど。その

影響も含めて、この保険償還うんぬんかんぬんという部分がありますけど、これについてご解説い

ただけますか。 

武智 [A]：ビルテプソの米国の売上の状況ということですね。本決算のときにも申し上げたかと思

うんですけども、やはり使用を開始して年数がたった患者さんが増えてきたということもございま

して、保険償還のところで少し手続きに時間がかかっているということもございます。 
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従いまして、そういった脱落の症例も出てきてはいるんですけども、一方で新規の症例ですね、そ

ちらの獲得も進めておりまして。実際、第 1 クォーターでエントリーされた患者さん、エントリー

されておるんですけども、まだ投与には至っていない患者さんが複数ございまして。そちらに関し

ては 7 月以降、随時投与開始される予定になっておりますので、概ね今後計画どおり進捗するもの

と考えております。 

山口 [Q]：複数の DMD 治療薬ありうんぬんかんぬんというのは、特に新しい話ではないという感

じですか。 

武智 [A]：そうですね。そこに関しては、以前から申し上げているところからは。 

山口 [Q]：分かりました。遺伝子治療のほうが止まった影響というのは、ちょっと変な言い方です

けど、確か 1 例ぐらいですかね。過去遺伝子治療に移ったというお話もあったかと思いますけれ

ど、何か影響ございますか、ビルテプソに関して言うと、 

武智 [A]：今のところ大きく変わったというところはございません。 

山口 [Q]：ないですね。分かりました。あと、deramiocel の外し方ですけれど、業績予想から

の。売りと粗利と販管費と外してあります。これは特に販管費に関しては今期の、まだ準備中とい

うお話もあって、一部を外しているんですか、それとも全部外しているんですかね。この

deramiocel の外し方について人も一言教えてください。 

武智 [A]：販売準備に関しては、既にいくらか使っているものがございます。それを除いた今後の

発売準備の一部と、それから上市以降の営業費用、その部分を外しております。 

山口 [Q]：この原価の売上というのは対応しているということでよろしいですかね。 

武智 [A]：そうです。はい。対応しております。ただ、一部をその他非開示品目のところで若干増

減ございましたが、そちらも含まれております。全てが CAP-1002 というわけではございませ

ん。 

山口 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

下川 [M]：ありがとうございました。それでは、みずほ証券、田中様、よろしくお願いいたしま

す。 

田中 [Q]：みずほ証券の田中です。ありがとうございます。 
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まず、CAP-1002 の件です。HOPE-3 試験が 9 月末までには出てくるということなので、それを再

提出した後、どんなふうに審査されるかというのが。Type-A ミーティングが終わってみないと御

社から何か言うことはないのかもしれないですけど。 

一応カプリコールは再提出時に審査が再開して、現在の BLA が維持されると言っているんですけ

ど。そこからまたタイムクロックが始まってということになるということで考えてよろしいです

か。完全な再申請という形ではないということでいいんですか。 

別府 [A]：そのように考えております。先日、カプリコールが投資家さんへのミーティングを開き

ましたが、その際、CEO からそういう話がありました。ただ、カプリコールとしてはそういう方

針を Type-A ミーティングで FDA と交渉すると、そういうようなお話だったかと思いますので、

そこら辺りは FDA との Type-A ミーティングの結果次第だと、そういうふうに認識しています。 

田中 [Q]：もともと HOPE-2 試験で、Lancet に載っていることですけど、84 例を予定していたけ

ど、20 例で早く終わってフェーズⅢを早くやりなさいということで FDA と合意したというような

ことが書いてあったと思うんですけど。御社はカプリコールと違うことは言えないかもしれないん

ですけど、統計学的な解析というよりは、この 20 例しかなかったというのが問題になったのでし

ょうか。 

別府 [A]：これもカプリコール社からのカンファレンス時のお話ですと、Complete Response 

Letter にはその HOPE-2 のデータでは承認できないというような記載があったということですの

で。田中さんおっしゃるように、結果的に症例数が足りないと、そういう判断を出したんだと考え

ています。 

ですので、HOPE-3 試験のデータがまもなく出てきますので、症例数が足りない分そこで補って、

再提出することで再びタイムクロックを動かせると、そういうふうな考えで Type-A ミーティング

にカプリコールとしては臨むと考えています。 

田中 [Q]：分かりました。ありがとうございます。あと、ビルテプソの追加フェーズⅢ試験につい

ては、4 月から何か変化はありますか。この前は問い合わせをしたけどまだ反応がなかったみたい

なお話だったと思うんですけど。 

別府 [A]：その後、アップデートはございません。定期的に問い合わせはしていますが、まだ FDA

からのレスポンスがない状況です。 
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田中 [Q]：はい。あともう一つだけ。NS-089 のこの前の本決算のときにずらされていたとは思う

んですけど、試験が遅れているようで、Avidity に抜かれそうになっていると思うんですけど。

今、こちらは何か変更はありますか。さらに遅れることはありますか。 

別府 [A]：前回、国内の発売が 2028 年度で、米国のほうは 2027 年度ということで、国内のほう

を 1 年送らせましたが。その後順調に推移していますので、今のところ前回お伝えした発売時期を

目指して試験が進行中でございます。 

田中 [Q]：あともう一つだけ。ボストン小児病院の戦略的提携です。これについては、どういう疾

患か分からないですけど、御社としては核酸をイメージしている提携なんでしょうか。 

別府 [A]：具体的な適応症は開示をしておりません。また具体的なモダリティも同様に、現時点で

は開示しておりません。申し訳ありません。 

田中 [Q]：開示していない。分かりました。こういう提携は、ボストン小児病院というのはやった

ことあるんですか。あんまり聞いたことがないんですけど。 

別府 [A]：同様なアライアンスは他社さんでもやられていて、10 社ほど既に同様な提携をされて

いると聞いています。 

田中 [M]：分かりました。ありがとうございます。 

下川 [M]：ありがとうございます。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]：橋口です。ありがとうございます。よろしくお願いいたします。 

ビルテプソの追加の試験に向けた FDA との協議が進んでない理由について、御社としてはどのよ

うに推測されて、あるいは解釈されていらっしゃるかというのをコメントいただければと思いま

す。 

もともとプロトコルを提出した時点では、60 日ぐらいでレビューが終わるだろうというようなこ

とを言われていたかと思います。それをとっくに過ぎているにもかかわらず、向こうの見解が聞け

ないというのは、担当者の方が変わってしまったからやり直しになっているですとか、あるいは今

担当の人が付いていない状況だとか、あるいは FDA として意図的に判断するのを遅らせているで

すとか、この理由についてどのようにお考えかということ。この先、いつ頃になったら落ちそうな

のかという見通しが立っていれば教えていただければと思います。 

別府 [A]：もともと 301 試験のデータは、昨年 10 月の Type-C ミーティングの資料として、求め

られた追加の資料として提出をするということで。見込みとしては、通常 Type-C ミーティングの
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資料を提出したら、FDA が 2 カ月、2 カ月半ぐらいでレビューを終えて、その後、ミーティングに

なるということですので。その期間で見積もって、2 カ月、3 カ月程度でというお話をしていまし

た。 

ただ、その後提出をした後にレビューの状況を確認していますが、明確なレスポンスが得られない

ということで。明確な理由はわれわれも把握はしておりません。ただ、この間、FDA の上層部が

変わったりですとか、あと CDER のほうも 7 月の末にディレクターの交代があったですとか、そ

ういう動きはありますので。もしかしたら FDA の中で、そういう上層部の交代に伴ってディシジ

ョンメイキングが滞っているとか、そういうふうなこともあるのかもしれないなとは思いますが。 

具体的にレビューチームのメンバーが変わっているですとか、そういった話は少なくともわれわれ

は聞いておりませんので、われわれとしては FDA に問い合わせをしながら、ミーティングのタイ

ミングを図って準備をしていくということを続けていきたいと思っています。 

橋口 [Q]：とすると、そういう動きがあるタイミングというのはまだめどが立っていないってこと

ですね。 

別府 [A]：はい。現時点でめどは立っておりません。 

橋口 [Q]：そうした状況を踏まえて、日本の条件付き承認のステータスというのは今後どうなりそ

うでしょうか。 

別府 [A]：日本についても、FDA の審査状況ですとか、FDA との対話の状況ですとか、提出して

いる資料、そちらは日本の当局とも共有をしながら、コミュニケーションを続けている、そういう

状況でございます。 

橋口 [Q]：ありがとうございます。フェーズⅢの着手がどんどん遅れていくことになると思うんで

すけど、今期の研究開発費の下振れ要因になる可能性は少なからずありますでしょうか。 

武智 [A]：そうですね。ただ、あまり大きくは今期は織り込んではおりませんので。多少はそうい

ったようにはなるかとは思います。 

橋口 [M]：分かりました。以上です。ありがとうございました。 

下川 [M]：ありがとうございます。続きまして、UBS 証券、酒井様、よろしくお願いいたしま

す。 

酒井 [Q]：UBS の酒井です。すみません、最初の質問です。これは質のいい質問じゃないかもし

れないんですが、今回、その下方修正分、もともと期初で折り込んでいた CAP-1002 の売上予想
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73 億円だったと思うんですけれど、今回の 70 億円引き下げて、先ほどのお話では、その他非開示

項目で若干の修正があるということですが、ほぼ CAP-1002 の下方修正分だということ。 

単純にこれは原価を計算すると 40 億円原価が減らされていますから、原価率が 57%ということに

なるんでしょうかね。今後、この原価率の想定が CAP-1002 が出てきたときに変わっていくとい

う条件はあるのかどうか。それとも私たちモデル上ではこの原価率で組んでおけばいいのかなと捉

えていいのかどうか、その辺を確認含めて教えてください。 

武智 [A]：原価率につきましては、カプリコールとの契約条件の中で、売上に対して 30%から

50%、ロイヤリティ込みの供給価格という開示をカプリコールはしているかと思います。 

今回、70 億円に対して 40 億円ということですけれども、これにつきましては供給価格に加えまし

て、お支払しました契約一時金と、それまでのマイルストーン、それと、もともと 8 月 31 日に承

認されたときのお支払いする予定でありましたマイルストーン、それらを承認後に減価償却する予

定で織り込んでおりましたので、その分も含まれております。 

酒井 [Q]：そうすると、以前おっしゃっていたかどうか記憶が定かでないんですが、大体 30%ぐら

いということで想定すれば、原価率ですが、よろしいということですかね。 

武智 [A]：はい。30%から 50%ということしかお答えはできないんですけど、その間ということに

なります。 

酒井 [Q]：分かりました。ありがとうございます。ではもう一つ、ビルテプソの PAP、Patient 

Assistance Program でしたっけ、サポートプログラムとも言うかもしれませんけど。これ現状、

フェーズⅢが 301 ですか、試験の結果が出てから、どういうような状況で今置かれているのか。

いったん打ち止めになったのか、それとも引き続き何らかの形で継続されているのか、患者数は増

加しているというようなことを第 1 クォーターの資料で書かれていましたけれども、この辺含めて

現場の状況を教えていただけないでしょうか。 

武智 [A]：患者サポートサービスの状況につきましては、これまでどおりそこは何か変わったとい

うことはございません。今までとおり患者のエントリーに対するサービス、サポート体制を変えて

はおりません。 

酒井 [Q]：患者も来ているってことですね、そうすると。 

武智 [A]：そうですね。実際、先ほど申しましたけども、登録されておりまして。在宅等の準備で

すとか、保険償還の手続きのサポートですとか、そういったサポート、そういったところを進めて

おります。 
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酒井 [Q]：分かりました。すみません。あと最後確認だけですが。この保険の償還の審査が厳しく

なるというふうなことを書かれていますけど、これは具体的にどういうことですか。何らかの形で

患者をセグリゲートというか、カバレッジを縮小していくということをおっしゃっているんです

か。 

武智 [A]：もともと保険償還を受けていた患者さんの病態が進行することによって、もともとの範

疇から外れていくようなケースがございますので、その影響によっては、その保険の償還を受けら

れないケースというのが出てきているということでございます。 

酒井 [Q]：それは別に厳格化されたわけじゃないですよね。元からのプロトコルに従って、患者は

病状の進展によって、当然保険から外されていくということはあったと思うんですけれども、その

ことをおっしゃって、そのプロセスがさらに厳しくなると、そういうことをおっしゃっているんで

すか。 

武智 [A]：そういったことでは外れていく患者さんがいらっしゃるということです。 

酒井 [Q]：それは、メディケアうんぬんの、メディケイドもそうだと思うんですけど、うんぬんの

方針の変化というよりも、ルールの適用が厳格化されると、そういうことなんですね。 

武智 [A]：ルールは変わっているわけではなくて、そのルールにもともと償還を受け始めたときの

病態から、進行することによって外れていっていると、そういう状況です。 

酒井 [M]：それは別に厳格化じゃないと思うんですけども。まあ、いいです。言葉のあれかもしれ

ませんけど。分かりました。分かりましたというか、了解です。ありがとうございます。 

下川 [M]：ありがとうございます。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、若尾です。よろしくお願いします。 

一つ目が、修正計画の粗利率についてです。CAP-1002、deramiocel を除いたことによって粗利率

が改善して見えているということは、そもそもこの原価率の高い製品を抜いたのでということは分

かるんですけれども。ややこの修正計画の粗利率が高く見えるので、先ほどその他の部分も是正さ

れたとおっしゃっていましたので、その辺りが関連しているのか。この修正計画の粗利率について

コメントいただきたいです。 

収益構造としては、ファーストクォーターと特に変わらないと思うのですが、ファーストクォータ

ーの実績では 68%ですし、若干この修正計画の粗利率が高く見えるので、何か要因があれば教え

てください。 
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武智 [A]：おっしゃるとおり、その他の非開示品目のところで若干の増減があったことで、原価の

見直しはしております。 

若尾 [Q]：あまり大きな要因ではないですか。 

武智 [A]：そうですね。そこまでではないですね。ほぼほぼ CAP の影響によるものです。 

若尾 [Q]：分かりました。単純に CAP を外したのでということで理解します。ありがとうござい

ます。二つ目が、deramiocel に関連することですけれども。その準備は引き続き続けるというこ

とですので、HOPE-3 試験の成功可能性は非常に高いと御社が想定されていると思いますので、そ

う考える背景を教えていただきたいことと。 

仮にこの試験がうまくいかなかったり、その承認申請が再申請になったりとか、もしくは承認審査

の期間が長引いたりとか、遅れた場合に何かしらの策を今検討されているかどうか。もし検討され

ているならば、その内容についても教えていただける範囲で教えていただきたいです。deramiocel

が結局ウプトラビクリフを超えて成長していく上での非常に重要なドライバーだと思いますので教

えてください。 

別府 [A]：まず、HOPE-3 試験の成功確率は高かろうと弊社が考えている理由ですが、もともと

HOPE-3 試験は HOPE-2 試験のデータをもとに、そのデータから症例数設計など、プロトコル設

計をして開始された試験です。十分な有意差が出る、十分な症例数で設計された試験で、その症例

数で完了しています。 

ですので、HOPE-2 試験の結果がそこできちんと再現されるであろうと、高い確率で再現されるで

あろうとわれわれとしては考えています。 

若尾 [Q]：そして、後半の質問についてはいかがですか。 

武智 [A]：今のところは HOPE-3 のデータをもって再提出するということになっておりますけれど

も。仮に再申請するといった場合でも、1 年後ろ倒しになることも考えられますけれども。もとも

と CAP-1002 の発売は、中計期間中は、2026 年の発売を想定しておりますので、結果的には元に

戻るようなスケジュールになるのかなと考えています。 

若尾 [Q]：分かりました。そうしましたら、HOPE-3 が失敗しない限りは、特にわれわれから見た

ところで大きな変化というのはないだろうと見ておけばよろしいですね。 

武智 [A]：そうですね。中計に対する影響というのはございません。 

若尾 [M]：分かりました。以上です。ありがとうございます。 
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下川 [M]：ありがとうございます。続きまして、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。 

ちょっと頭がうまく整理できていないんですが、今度出てくるその HOPE-3 のことです。先ほど

成功確率は高いと思っているとおっしゃってくださいましたが、どのエンドポイントでですかとい

う話ですが。 

DMD 心筋症を HOPE-3 でサブ解析して、そこだったら当てられるという意味で言っているのか、

運動機能評価するもともとの HOPE-3 の試験のことをおっしゃっているのか、全部のことをおっ

しゃっているのかよく分からなくて。 

さらに言うと、これは HOPE-3 の結果がどう出たら、どの適応で、どういうふうに申請、再申

請、再提出、クロックの回り方、なんだかよく分からない方程式を解かされている気分ですが。そ

の辺り、少し整理していただけると助かります。 

別府 [A]：HOPE-3 試験は、もともと主要評価項目は上肢の運動機能で設計をされています。です

ので、症例数の設計に当たっては、HOPE-2 試験の上肢のデータでプライマリーエンドポイントで

の症例数というのは設計されています。 

HOPE-2 試験ですが、途中で終わってしまったんですが、上肢機能と今現在、カプリコールが申請

している DMD 心筋症、LVEF のデータがありまして。上肢機能に比べて LVEF のデータがより明

確に有効性が認められています。 

ですので、もともとの HOPE-3 試験の症例数の設計は、上肢のデータからされていますが、より

明確なデータが P2 で得られている DMD 心筋症に対する効果については、その症例数でより明確

に見られると考えています。 

今、これもカプリコール社のカンファレンスコールで CEO から話がありましたが、HOPE-3 の主

要評価項目は、申し上げたように今、上肢の運動機能ですが、セカンダリーエンドポイントとして

置いている心筋への効果、こちらをプライマリーエンドポイントに変更して、変更した後にデータ

をブレークして結果を出すと。カプリコールさんはそういう計画を持たれています。 

これについても、FDA との Type-A ミーティングで確認をして、FDA の同意を得た後にプロトコ

ルを変更して、その後、キーブレークをしてと、そういうことを考えていらっしゃるという話があ

りました。 
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ですので、今申請している適応症は DMD 心筋症ですので、HOPE-3 試験の主要評価項目を LVEF

に変えて、そのデータで DMD 心筋症の適応症を取りに行くと。カプリコールさんは今、そういう

計画を持たれていると認識をしています。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。分かりました。まずは HOPE-3 の結果も、心筋症を念頭に置い

た解析および申請になるということですよね。なんだか腹落ちの悪い話ではあるんですが分かりま

した。 

別の質問です。RGX-121、11 月 9 日、PDUFA だと思うんですが。こちらはベクターが AAV だっ

たと思うんですが、この点が何か今の足元の審査に影響とか出てたりするんでしょうか。 

別府 [A]：RGX-121 は AAV の 9 型、AAV9 をベクターとして使っています。これが何か審査に影

響しているかということについては、今、REGENXBIO 社のほうで FDA とやり取りをされている

中で、そういう具体的な AAV ベクターに対する懸念で何か審査が滞っているとか、そういう話は

われわれは聞いておりません。 

村岡 [M]：分かりました。了解です。以上です。ありがとうございます。 

下川 [M]：ありがとうございました。続きまして、SMBC 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。私も CAP-1002 のお話で。スケジュールを確認させてい

ただきたいです。 

フェーズⅢの開示、9 月までのお話、ここはよく分かっているんですけど、Type-A のミーティン

グというのがどのタイミングで発生するかというのと、うまく一番スムーズにそれで、再申請が不

要で承認されるとなった場合の承認時期の見立てというのはどのぐらいになるか。 

逆に再申請が必要になった場合に、承認がどのぐらいの時期になるかというのを整理いただきたい

んですけど、いかがでしょうか。 

別府 [A]：今のところ、カプリコール社が FDA に Type-A ミーティングを申し込んだという話は聞

いておりますが、具体的な日程が決まったという話は、われわれは聞いていません。先ほど申し上

げたように、Type-A ミーティングで先ほど申し上げたような HOPE-3 試験のプロトコルの変更も

含めて、今後、審査の進め方等、カプリコール社が FDA にその場で確認するものと思います。 

そのミーティングが終わらないと、その後の具体的なスケジュールというのは立たないかなと考え

ています。 
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和田 [Q]：分かりました。フェーズⅢの開示時期というのは多分変更ないと思うので、9 月まで

HOPE-3 の結果が出てきて、それをもって Type-A に臨むか、その手前で Type-A が開かれるんで

あれば、Type-A でプロトコル変更して HOPE-3 結果開示になるかという、それぐらいの差は取り

あえず今、3 カ月以内ぐらいの動きとして見ていくところってことですよね。 

別府 [A]：はい。そのように考えています。 

和田 [Q]：ありがとうございます。あと、すみません、全然別の話で。研究開発費のところで、6

ページ目のところ、営業利益のところの増減内訳のところで、研開費とか、治験薬に係る原材料費

等の減少みたいなところで記載いただいているんですけど。結局進捗率は今、15～16%ですかね、

通期計画に対して低いんですけど。これは 2Q、3Q で核酸中心とする原薬、治験薬というのが入る

計画があるので、それで大きく膨らむという理解ですが、これで正しいですか。 

武智 [A]：費用の発生のタイミング、ちょっとでこぼこがありますので、そうです。 

和田 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

下川 [M]：ありがとうございます。続きまして、ジェフリーズ証券、山木田様、よろしくお願いい

たします。 

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。2 問お願いしま

す。 

まず、すみません、CAP-1002 についてです。これ、データはフェーズⅢでいいデータが出たとし

て、その後、特に承認を遅らせるリスクは何があるかというのをお伺いしたいです。特に製造のと

ころ、これはカプリコールは解決済みとは言っているんですけれども、CRL の中にアウトスタン

ディングアイテム、未解決の事項ですかね、があると記載があって。 

素人考えですと、サンディエゴのほうの細胞の同等性については、HOPE-3 で出てきたデータを見

て、ロサンゼルスとサンディエゴの同等性について、FDA とディスカッションすることになるの

かなと思うんですけれども。ここはリスクとして考えた方がいいでしょうか。あと、他に遅らせる

リスクというのが何かあればコメントいただけますでしょうか。 

別府 [A]：カプリコール社のカンファレンスコールで、これもカプリコール社から話がされていま

したが、Complete Response Letter に書いてある CMC 関連の事項については、Pre-license 

inspection ですか、製造所への査察が入って、そこで指摘がされた事項について、指摘と申します

か、そこで出された質問等に対してカプリコール社がその回答を FDA に送付していましたと。 
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ただ、そのコンプリートレスポンスデータが発出されたのが、回答を出したところと前後して、カ

プリコール社が提出したレポートが、FDA が確認できないタイミングでコンプリートレスポンス

が出たと。ですので、その Complete Response Letter に書いてあった事項は、あらかじめカプリ

コール社が把握していて、それに対する回答、対応を提出していたものですと、そういう説明があ

りました。 

カプリコール社は、そういう事情があって、CMC のイシューについては特に大きな問題とは考え

ていないと、そうコメントをしておりましたので。われわれとしては、やはり HOPE-3 試験のデ

ータですね、そこで有効性がきちんと示されれば、特に承認に向けて大きな障害はないものと考え

ています。 

山木田 [Q]：分かりました。ありがとうございます。2 点目です。すみません。さっき若尾さんの

質問だったと思うんですけれども。CAP-1002 の上市が 1 年遅れたとしても中計には影響はほとん

どないというお話でした。 

単純に立ち上がりのスピードが同じであれば、1 年分売上も利益も、1 年遅れたら遅れると思うん

ですが。それでも売上、営業利益ともに十分中計達成可能だと今のところ考えていらっしゃるとい

う理解で合っていますでしょうか。 

武智 [A]：そうですね。もともと発表していた売上、利益が、今年の本決算のときに前倒しになる

とお伝えしたかと思うんですけど、それが元に戻るというようなイメージかなと思っております。 

山木田 [M]：分かりました。ありがとうございます。私からは以上です。 

下川 [M]：ありがとうございます。それでは、みずほ証券、田中様、挙手いただいていますが、2

回目のご質問ということでよろしかったでしょうか。 

田中 [Q]：みずほ、田中です。もう 1 回だけ確認です。CAP-1002 の Type-A ミーティングという

のは、7 月、Complete Response Letter をもらったときに要請をしているので、普通考えれば

Type-A ですから 1 カ月以内にあって、そこで HOPE-3 のプライマリーエンドポイントも変えたこ

ととか、さっきの CMC のこととかも確認をして、それから、その HOPE-3 のキーブレークになる

という、そういうことでいいんですよね。 

別府 [A]：はい。われわれの理解も田中さんのおっしゃるとおりで、Type-A で、速やかに実施が

されて、その後、HOPE-3 のデータ開示という流れだとわれわれも想定しています。 

田中 [Q]：そうですよね。だから Type-A が、すごく何カ月も後になるというわけではないですよ

ね。 
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別府 [A]：はい。そういう想定はわれわれもしております。 

田中 [Q]：分かりました。あと、核酸医薬のところで、昨日、Avidity の株が大きく上がったりと

かしたりしているんですけど。御社の核酸医薬のところがすごく停滞しているように見えるんです

けど、何か会社の方針が変わってきているのかどうか教えてほしいんですけど。 

先ほど、ボストン小児病院との提携も、私は核酸医薬をもっとやりたいのかなと思っていたんです

が、そこを教えてください。 

別府 [A]：核酸医薬品の開発について、われわれの方針は変わっておりません。AOC1044 が彼ら

のレポートによると、今年の末に BLA 申請するという話は聞いております。彼らの薬剤は投与頻

度がわれわれのものと比べて少なくて、今、彼らが開示している情報では、ジストロフィンの産生

量もビルテプソ等と匹敵するようなデータも出てきていますが。 

まだ安全性のほうですね、実際治験で数例、有害事象で治療が中止になるというような例もわれわ

れは確認しておりますので。その有効性と安全性のバランスで、まだまだわれわれのエクソンスキ

ッピング薬がこれらの薬剤と競争できると考えています。われわれとしても、とにかく NS-089 の

開発を急ぎたいと考えています。 

田中 [Q]：分かりました。どうしても DMD のところはいいんですけど、もっと核酸医薬を、御社

の核酸医薬の技術をいろんな疾患に適用しようと思ったら、ドラッグデリバリーシステムが大事だ

と思っているんですが。エクソソームを使うとか、何か新しい方法はもう考えているんでしょう

か。もう抗体は難しくなっているのかなと思うんですけど。 

別府 [A]：われわれのほうも、自社あるいはオープンイノベーションということで、他社さんの探

索も含めて、やはり核酸と相性のいい DDS の探索、研究はこれまでもやってきておりますし、今

後も引き続きやっていきます。その中にはエクソソームというモダリティも含まれております。こ

の辺りは継続してやっていきます。 

田中 [M]：分かりました。ありがとうございました。 

下川 [M]：ありがとうございます。モルガン・スタンレー証券、村岡様、2 回目のご質問というこ

とでよろしかったでしょうか。 

村岡 [Q]：すみません。手を下ろすのを忘れていたんですが、せっかくなので 1 問質問させてくだ

さい。 

先ほど誰かの質問であった、その他の部分の売上も少しでこぼこがあったんですよねの話です。こ

れって私がちょいちょい聞いている、海外、ビルテプソの非承認国向けの患者さんの売上の伸びが
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ずっと続いてたんですけれど。これが、この 4-6 月も調子は良かったので、ここも原価の低くする

要因に働いていますという理解で間違っていないでしょうか。 

武智 [A]：具体的にどの品目、どの項目というのは申し上げられないので、そういうことも含めて

見直したということです。 

村岡 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

下川 [M]：ありがとうございました。ご質問がある方、他にいらっしゃいますでしょうか。それで

は、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]：何度もすみません。確認です。結局 deramiocel、CAP-1002 について、HOPE-3 のトッ

プラインデータ、サードクォーターに出てくるというのは、今いろいろお話があった Type-A ミー

ティングをして、エンドポイントが変更された上でのトップライン結果がフルに出てくると考えて

いいんですか。 

別府 [A]：はい。カプリコールさんのカンファレンスコールでのお話から、われわれとしてはそう

いう想定をしています。 

若尾 [Q]：若干スケジュールとしてはややタイトに見えるんですけれども、大丈夫であるというこ

とですね。 

別府 [A]：そうですね。HOPE-3 試験の投与は既に 6 月に終わっているということですので、デー

タのクリーニング等並行して行いながら、Type-A ミーティングの準備をされていると考えますの

で、十分、Type-A ミーティング後のデータ開示というのは可能ではないかと考えています。 

若尾 [Q]：あと、その開示のされ方としては、Type-A ミーティングの結果とトップラインデータ

は分けられるんですか、もしくは一緒になるんですか。 

別府 [A]：その辺は、われわれはしておりません。その辺の情報はわれわれも持ち合わせません。 

若尾 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 

下川 [M]：ありがとうございます。その他いかがでしょうか。それでは、ご質問がないようですの

で質疑応答セッションを終了いたします。 

以上で、日本新薬株式会社、2025 年度第 1 四半期決算説明会を終了させていただきます。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。 

脚注 

1. 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 


