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登壇 

 

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 2024 年度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、2024 年度の業績と 2025 年度の業績見通しに加え、第七次中期経営計画のアッ

プデート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、研究開発担当の高垣から説明させていただきま

す。 
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それでは、2024 年度業績と 2025 年度業績見通しについて説明させていただきます。 

スライド４ページをご覧ください。 

2024 年度の業績の概要ですが、連結売上収益 1,602 億 3 千 2 百万円、営業利益 354 億 5 千万円、

税引前利益 361 億 3 千 5 百万円、親会社の所有者に帰属する当期利益 325 億 5 千 8 百万円となり

ました。 
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スライド５ページをご覧ください。 

医薬品事業ですが、薬価改定の影響や、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」や同製品の海外売上に伴うロイヤリティ収入、「ビルテプソ」などが伸長しま

した。 

加えて、昨年 5 月に販売を開始しました「ビキセオス」などが寄与し、医薬品事業の連結売上収益

は、1,386 億 5 千 4 百万円と、対前期比 10.8％の増収となりました。 

 

スライド６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。 

2024 年度の売上実績ですが、日本国内で 46 億 6 千 4 百万円、米国で 171 億 1 千 7 百万円と、対

前期比で日米ともに伸長しました。 

2025 年度の売上予想については、日本国内で 48 億円、米国で 167 億円を想定しております。 

為替レートの影響により円換算した米国での売上予想は減少する見込みですが、ドルベースでは増

加する見込みです。 
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スライド７ページをご覧ください。 

次に機能食品事業ですが、サプリメント等の売上が増加したものの、プロテイン製剤等の売上が減

少し、機能食品事業の連結売上収益は、215 億 7 千 7 百万円と、対前期比 6.8％の減収となりまし

た。 

 

スライド８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、薬価改定の影響はあるものの工業所有権等収益や売上構成な

どの要因により、前期と比べ 2 ポイント改善し、31.9％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、

380 億 1 千 1 百万円と、対前期比 8.7％の増加となりました。 

研究開発費は、委託研究費および治験薬製造費用の増加などにより、343 億 4 千 1 百万円と、対前

期比 8.4％の増加となりました。 

結果として、営業利益は 354 億 5 千万円と、対前期比 6.5％の増益となりました。 

 

スライド９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。 

連結売上収益は 1,730 億円を見込んでおります。 

営業費用について、売上原価率は 31.9％と、前期と比べ同程度を見込んでおります。 

販売費及び一般管理費は、新製品の発売準備に伴う NS Pharma での販売費用が増加するなど 470

億円を見込んでおり、研究開発費は、核酸品目の研究開発に伴う委託研究費や製造費用が増加する

など 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 億円と、前期と比べ減益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。 

医薬品事業においては、売上収益 1,500 億円で、前期と比べ、8.2％の増収を見込んでおります。 

薬価改定や後発品の影響があるものの、米国にて今年度の後半に発売を予定している「CAP-1002

一般名：deramiocel」や、国内新製品の「ビキセオス」、適応を追加した「フィンテプラ」などの

売上が伸長すると見込んでおります。 
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スライド１１ページをご覧ください。 

機能食品事業は、新製品の開発・投入に一層注力し重点品目への取り組みを強化することで、売上

収益 230 億円と、前期と比べ、6.6％の増収を見込んでおります。 

 

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、先の中間配当１株当たり 62 円と

あわせて年間 124 円を予定しております。 

次期の配当予想額につきましては、中間配当 1 株当たり 62 円、期末配当 1 株当たり 62 円の年間

で 1 株 124 円を予定しております。 

以上、2024 年度の業績と 2025 年度の業績見通しについての説明を終わらせていただきます。 
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続きまして、ここからは第七次中期経営計画のアップデートについてご説明いたします。 

スライド１４ページをご覧ください。 

2024 年度からスタートした第七次中計「For Global Growth Beyond the Cliff」では、ウプトラビ

のパテントクリフを乗り越えて持続的な成長を実現するために、『3 つの重点テーマ』とそれを支

える『5 つの経営基盤の強化』に取り組んでいます。 

2024 年度には、「ビキセオス」等の新製品を 4 品目発売し、4 品目のライセンス契約等を締結し

ました。 

グローバル展開についても米国での販売体制強化、欧州事業展開に向けた検討等、積極的に取り組

みました。 

今後もこれらの取り組みを進め、第七次中計最終年度である 2028 年度の定量目標の売上収益

2,300 億円、営業利益 300 億円を目指し、万全の態勢で計画を進めてまいります。 
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スライド１５ページをご覧ください。 

こちらのスライドでは、第七次中計の 3 つの重点テーマについて 2024 年度の活動を振り返ってい

ます。 

1 つ目のテーマ「ウプトラビに替わる成長ドライバーの育成」においては、血液がん治療剤である

ビキセオス、ジャイパーカ、肺動脈性肺高血圧症治療剤であるユバンシを上市しました。 

PLCM ではウプトラビが小児適応を取得し、小児用の製剤も販売を開始しました。 

MR チャネルとデジタルチャネルを活用したオムニチャネルでの販売活動を拡充し、これら新製品

の早期市場浸透を進めています。 

2 つ目のテーマ「グローバル展開の拡大」においては、deramiocel について DMD 心筋症の適応で

提携先のカプリコール社が BLA 申請を行い、2025 年度中に上市を予定しており、RGX-121 も含

め米国での販売体制を拡充しております。 

また、欧州でも販売体制を構築すべく、自社販売、アライアンス、M&A 等のあらゆる手段につい

て詳細な検討を行っています。 

最後の 3 つ目のテーマにおいては、自社創薬、導入、PLCM の 3 本柱を軸に、継続的にパイプラ

インを拡充しております。 
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自社創薬では、特にオープンイノベーションを通じた新規創薬モダリティの活用が重要になると考

え、英国 MiNA 社と研究提携契約を締結しました。 

導入については、ATSN-101、RGX-121/111 についてライセンス契約を締結しました。今後も年 1

品目以上の導入品獲得を目指します。 

 

スライド１６ページをご覧ください。 

こちらは新製品の上市予定をお示ししております。本中計期間において当社は、年平均 2 品目以上

の新製品の発売を目指しており、今年度は国内で 1 品目、米国で 2 品目の発売を予定しています。 

そのうち、NS-401 及び deramiocel については第七次中計策定時の想定から 1 年前倒しで発売で

きる予定です。今年 1 月に独占的ライセンス契約を締結しました RGX-121 についても、今年度後

半に米国での発売を予定しております。 

また、NS-050 など開発に遅れが見込まれる品目もありますが、日米以外の国も加えて早期に臨床

試験を終了させたいと考えております。 
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スライド１７ページをご覧ください。 

こちらのスライドでは、本中計期間中の売上収益の見込みをお示ししております。 

中計最終年度である 2028 年度の注力領域におけるグローバル市場での売上収益の見込みは、当初

の計画値 1,300 億円以上を上回りさらに拡大する見込みです。 

主な増収要因としては、deramiocel の発売時期が当初の計画から前倒しになったことや、難病・

希少疾患領域の新規導入品による増収などが挙げられます。 
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スライド１８ページをご覧ください。 

当社では本中計期間をウプトラビのパテントクリフを乗り越えるための先行投資を行うフェーズと

位置付けております。 

今年度は対前年度比での減益を見込んでいますが、来年度以降は先ほどご案内しましたグローバル

市場での売上収益の見込みが上振れていることから、当初に比べ営業利益の落ち込み幅は小さく、

かつ、より早期に回復すると見込んでおります。 

このことで第七次中計の定量目標の達成確度が高まっており、また、2029 年度以降の次期中計期

間を成長フェーズと捉え、2030 年度には売上収益 3,000 億円、営業利益 500 億円企業となること

を目指します。 
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スライド１９ページをご覧ください。 

こちらのスライドでは財務戦略についてお示ししております。 

キャピタル・アロケーションの基本的な方針は、財務健全性を確保しながら、持続的な成長に必要

な投資を積極的に行うことです。 

中期経営計画策定当初、キャッシュ原資は 5 年間の研究開発費控除前営業キャッシュフローと手元

資金等を合わせた 3,700 億円と想定していましたが、開発品の上市前倒しや新製品の早期立ち上が

り等により増加すると見込んでいます。 

増加したキャッシュについては、中長期的な成長を目指した成長投資や還元に配分していく予定で

す。 

これによって、次期中計期間における利益成長フェーズをより確実なものとしてまいります。 

以上を持ちまして、第七次中計のアップデートを終わらせていただきます。 
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スライド２０ページをご覧ください。 

こちらのスライドでは 5 月 5 日にカプリコール社が発表したプレスリリースの内容をお示ししてお

ります。 

Deramiocel の本承認取得に向け、FDA の中間評価会議が終了し、現時点では申請内容に重大な欠

陥は確認されておらず、PDUFA date である 8 月 31 日に向けて順調に進んでいることが確認され

ました。 

FDA はアドバイザリー・コミッティを開催する意向であり、日程は今後決定されます。当社は引

き続き Deramiocel の米国での上市に向けて、引き続き準備を進めてまいります。 

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、研究開発担当の高垣より説明させていただきます。 

高垣：研究開発担当の高垣和史です。 

ひき続きまして、研究開発品目の進捗状況について 2024 年度第 3Q 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。 
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スライド２２ページをご覧ください。 

「ビルテプソ」につきましては、2 月末に 303 試験のプロトコルを FDA に提出しており、審査結

果や今後のスケジュールについては現在 FDA に照会しております。 

「ウプトラビ」につきましては 0.05 ㎎の小児用製剤を 3 月に発売しました。 

小児の肺動脈性肺高血圧症に対して国内で使用可能な薬剤は限られており、特にプロスタサイクリ

ン系薬剤では静脈内持続投与を必要とする注射剤のみであることから、同じ作用機序の経口剤が求

められていました。 

本剤はより低年齢の小児患者さんでも服用できることを目指して開発され、錠剤の直径は既存のウ

プトラビ錠の半分以下となり利便性が向上しております。 

deramiocel につきましては 3 月に米国にて BLA 申請が受理されました。 

優先審査指定を受け、FDA による審査終了目標日は米国時間の 2025 年 8 月 31 日に設定されまし

た。現在は今年度内の上市に向けて発売の準備を進めております。 

RGX-121 につきましては、3 月に提携先のリジェネクスバイオ社が米国にて BLA 申請を行いまし

た。 

2021 年 3 月にイタリアのメナリーニ社より導入し、開発を進めてきました NS-401、タグラキソ

フスプにつきましては、芽球性(がきゅうせい)形質(けいしつ)細胞(さいぼう)様(よう)樹状(じゅじ
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ょう)細胞(さいぼう)腫瘍(しゅよう)を期待適応症として、3 月に日本における製造販売承認申請を

行いました。 

 

スライド２３ページをご覧ください。 

自社創製の JAK1 選択的阻害剤である好酸球性(こうさんきゅうせい)多発(たはつ)血管(けっかん)炎

性肉芽腫症(えんせいにくげしゅしょう)治療剤の「NS-229」につきましては、4 月に米国における

オーファンドラッグ指定を受理しました。 

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。  



 
 

18 
 

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

だいたあと、報道関係者の皆様のご質問に移ってまいります。 

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。シティグループ証券、山口さん。お願いいたします。 

山口 [Q]：シティの山口です。ありがとうございます。一つ目がビルテプソの今期の予想の中に入

っている保険とか[音声不明瞭]とかいろいろ書いてありますけれども、特にこの保険のところです

かね。 

遺伝子治療のほうは少し死亡例が出て、QoQ ではあまり伸びていない状況も出ていました。こち

らの保険の話を含めて、ビルテプソはあまり伸びないんじゃないかというお話もされておられまし

たけれども、Q3 のときに。この影響がどのぐらい出そうなのかということと、ずっと構造的に出

る話なのか、どうなのか。 

ビルテプソの予想におけるこのコメントの意味といいますか、それを最初に教えていただけますで

しょうか。 

中井 [A]：ご質問ありがとうございます。アメリカにおけるビルテプソの状況ですが、2024 年度

を振り返りますと、投与されている患者さんの数は年度の中で増えていったんですけれども、やは

り病態が悪化することで保険償還の対象に残念ながらならなかった患者さんが、保険が通らなくな

って脱落していったような患者さんの数が少し見られたことで、2024 年度の着地ではほぼ投与患

者数の伸びが鈍化する状況になったということで。 

特に遺伝子治療の状況、影響とかそういうものではなく、どちらかというとその患者さんの病態の

悪化に沿ったかたちで、保険の影響、保険適用の更新審査の厳格化にヒットしたことが説明できる

かと思います。 

2025 年度の見通しにつきましては、実際にそういう状況にあっても HUB 登録というか、スター

トフォームですね。新たに投与を開始したいという患者さんの数は引き続き増えておりますので、
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そういった方々を確実に投薬に結びつけることで、ドルベースでは成長していく見通しであるとい

うことでございます。 

山口 [Q]：ということは、遺伝子治療のところは Q3 ぐらいでしたか、影響が出ているんですとい

う言葉があったと思うんですけれども、それはその後、何か変わりはありましたか。 

中井 [A]：遺伝子治療に数例、切り替わったという状況は確認できているということでございます

が、それが劇的にその数が増えていっているところは、見られていないと。遺伝子治療にスイッチ

している患者さんの数が、そこからまたますます増えている状況にはないということは、確認でき

ております。 

山口 [Q]：1 回出てそのままなのか、ちょこちょこ増えているのか、どちらですか。ちょっと細か

い話で恐縮なんですけれども。 

中井 [A]：最近の状況は、特にそういった遺伝子治療にスイッチしたという報告を受けていないの

で。 

山口 [Q]：止まっているわけですね、向こうは向こうで多分、治療が止まっているでしょうから。 

中井 [A]：そうですね。 

山口 [Q]：分かりました、ありがとうございます。あと二つ目が今期の予想の中で、いろんな

deramiocel 等々含めて新薬を発売することもあると思うんですけれども、かなり販管費と R&D が

ガッポリ増えている感じなんですけれども。 

各々の要因といいますか、特に deramiocel の場合はカプリコール向けの支払なんかも、もしかし

て入っているのかなと思ったりしたんですけれども、実際に入っているのと、あとそういう契約上

で入っているのとかももしあれば、どのぐらいが deramiocel 関連、どのぐらいが RGX でとか、そ

ういうのがあれば教えていただければと思います。 

中井 [A]：ありがとうございます。deramiocel や RGX の承認に際しての一時金の支払等について

は、特に PL にヒットすることはなく、いわば BS の一時金に入っていくということで、PL で販管

費に入ってくるのは米国の新製品 2 製品の発売準備費用。そこが販管費の増分が 89 億 8,900 万円

ですけれども、そのうちの 50 億円近くが、米国の発売準備費用を予定しているということでござ

います。 

山口 [Q]：R&D のほうはプロジェクトに依存しているというか、プロジェクトの数に、これも結

構増えているといえば増えているんですけれども。 
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中井 [A]：こちらの中身については、特に当社の核酸品目の臨床開発の進展、またあとはビルテプ

ソのフェーズ 3 試験の再度やるというもので使う予定でございます。 

山口 [Q]：最後に答えは分からないんですけれども、deramiocel が承認されるのかされないのか

は、普通にいけばされると思うんですけれども、さまざまな FDA のスタッフが代わったり、いろ

いろスタンスが変わったりしている報道がよくよくご存じだと思うんですけれども、皆さんそれが

頭に入っていて、本当に大丈夫なのかと心配している人がマーケットにはとても多いわけですが。 

御社としては少なくともカプリコール含めて、実際に FDA の方とカプリコール経由でいろいろ話

している中で、なんか様子がおかしいぞということは特になくて、粛々と進んでいるのか。やっぱ

り AdCom（アドバイザリー・コミッティ）が入ったのはどういう意味なのかも含めて、審査、承

認は 8 月 31 日で変わらないので待っていればいいんですけれども、周りの環境がちょっと今ざわ

ざわしているので、その辺をどのように見ておられるのかを、最後にお願いします。 

中井 [A]：ありがとうございます。特にカプリコールと AdCom が開催されることで、FDA からも

いわれたことについては、その FDA の担当者、責任者が交代したことが影響しているとはとって

おりません。 

どちらかというと新規のセルセラピーというモダリティを、DMD という疾患に治療する初めての

モダリティということで、やはりアドバイザリー・コミッティを開くことが必要だということは十

分、されることが決まっていなくても、そういう想定で準備はすることはカプリコールもいってお

りましたので、特に直近のそういう FDA の組織変更が影響しているとは考えていないということ

でございます。 

山口 [M]：ありがとうございます。 

武智 [M]：そのほか、いかがでしょうか。UBS 証券、酒井さん。お願いします。 

酒井 [Q]：UBS の酒井です。今回 deramiocel ですか、73 億円の予想が入っていると思うんですけ

れども、これの計上の仕方なんですけれども、これはカプリコールに払ったあとのネットの売上な

のか、それともグロスを計上されているのかです。 

半分ぐらいは向こうに払うというお話をされていたと思うんですけれども、これをある意味、販管

費で処理されているのか。その辺の出入りを教えていただきたいのと。 

この 73 億円がどこから出てきているかはあれなんですけれども、以前 100 人ぐらいの待機患者が

既にいらっしゃるという話をされていたと思いますけれども、これは一定の薬価をもってして、こ
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の数字を計算していると思うんですけれども。逆算すると大体、どのくらいの価格かも出てくるん

ですが、そういう考え方でよろしいですか。 

中井 [A]：それでは一つ目のご質問から回答します。deramiocel の 73 億円につきましては、いわ

ば NS Pharma の売上ベースです。それでわれわれ、カプリコール社との提携スキームにつきまし

ては、カプリコール社から製品を NS Pharma が購入しまして、NS Pharma が医療機関、卸さん

に売っていくスキームですので。 

経済条件で先ほど酒井さんがネットセールスの半分とか、そういう話をされましたが、それは NS 

Pharma がカプリコールに支払う製品購入代が、そのネットセールスの何がしという立て付けで

す。ですので 73 億円は、われわれの製品売上というご理解でいただければと考えています。 

酒井 [Q]：これは御社が計上する外部売上そのものと。 

中井 [A]：そうです。 

酒井 [Q]：カプリコールに支払う部分は、販促費で計上されているということですか。 

中井 [A]：いえ、原価です。 

酒井 [Q]：原価。 

中井 [A]：はい。 

酒井 [Q]：原価にこの何がしか、この半分ぐらいがボンと入っていると、そういう理解でよろしい

ですか。 

中井 [A]：そうですね、はい。売上原価の部分です。 

酒井 [Q]：分かりました。待機患者は。 

中井 [A]：待機患者ですけれども、この 73 億円の売上のイメージですけれども、100 名の待機患

者、治験に参加していただいている患者さんと、新規に 100 名程度、獲得するという前提の下で

試算しております。 

発売が今年の終わりのほうになる予定ですので、PDUFA が 8 月末ですから、そこからもろもろの

準備をしまして、実際に売りが立つのは年の終わりのほうです。 

ですのでそういったことから、deramiocel は 3 カ月に 1 回の投与なんですね。ですので年 4 回投

与されます。それを考えますと本当に最後のクォーターだけ投与される前提で、この売上計画見込

みを出しているということで、ご理解いただければと思います。 
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酒井 [Q]：分かりました。御社の最後のクォーター、第 4 クォーター、1-3 月ということで。 

中井 [A]：そのとおりです。 

酒井 [Q]：ありがとうございます。それからもう一つだけ。301 試験、303 試験、ビルテプソなん

ですけれども、これはまだ FDA と協議しているんですか。何か高垣さん、さらっとかわされちゃ

ったので、もう少しアップデートをいただけないですか。 

高垣 [A]：アップデートといたしましては、詳細な最終 301 試験の結果につきましては、昨年末に

FDA に提出しまして、追加の 303 試験の詳細なプロトコルを 2 月末に提出しました。これは FDA

からの詳細なプロトコルを見たいという求めによって、詳細なプロトコルを 2 月末に提出しており

ます。 

通常こういった審査期間、大体 60 日ぐらいといわれているので、もうそろそろかなと思っている

んですけれども、まだ FDA から反応がありませんので、今、問合せを行っているところではあり

ますけれども、現状としてはまだ反応がない状況が続いております。 

酒井 [Q]：分かりました。FDA からの回答は、そうすると 303 のプロトコルで治験を開始してい

いですよ、またはもう少し工夫してくださいと、そういう回答がくるという理解ですか。 

高垣 [A]：301 試験のレビュー、プラス 303 試験の変えてくださいか、このままやってください

か、そういう回答というか、そういうことを話し合う会議を持つことになると思います。 

酒井 [Q]：301 試験のレビューとなると、そこでもう一度このデータのあれが問われるということ

なんですか。 

高垣 [A]：われわれ昨年 10 月の前に提出したのはサマリーデータでしたので、詳細なデータは昨

年末に提出しておりますので、それのレビューになります。 

酒井 [M]：分かりました。どうも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、みずほ証券、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、高垣さんに質問があった続きですが、基本的にこのビルテ

プソの迅速承認は維持されて、それは特に問題はないんでしょうか。追加試験をやればいいことに

なっていると、考えていてよろしいですか。というのが、まず 1 問目です。 

高垣 [A]：われわれ、FDA への相談事項としては、迅速承認の維持と追加の P3 試験の実施という

ことで、FDA に今、問いかけをしている状況であります。 
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状況としては、まだ FDA から回答がありませんので変わっていないんですけれども、301 試験の

サマリーのデータと追加の検証試験、303 試験の概略のプロトコルを出した時点で、FDA のほう

はまだ 301 試験の詳細な結果と、303 試験の詳細なプロトコルを見たいということでありました。 

われわれとしては次の検証試験の実施に、FDA としても前向きに考えてもらっているのかなと思

いますので、承認維持についても検証を前向きに考えていただいているということで、維持してい

ただけるのではないかと期待しております。 

田中 [Q]：分かりました。あと 2 点目、同じエクソンスキッピング、スライド 16 ページのところ

で 050、ビルテプソがまだ追加（試験）が決まっていないので、下のほうに上市時期未定というの

はしょうがないことですけれども、NS-050（の上市予定）が遅れて 29 年度になっていますよね。

これはもともと、28 年度ぐらいではなかったでしたっけ。この理由を教えてください。 

高垣 [A]：はい、1 年遅れになっております。これは臨床試験の患者さんのエントリーが進んでい

ないことがありまして、今、日米で当初考えていたんですけれども、少しエントリーが進まないこ

ともありまして、ほかの国にエクスパンションしてやろうということで進めております。そこでち

ょっと余計に時間がかかっております。 

田中 [Q]：分かりました。それで、中井様に中計のアップデートをしていただき、ありがとうござ

います。18 ページのスライドで、このオレンジのところが現時点の営業利益の推移のイメージと

なっていて、これを見るとウプトラビのパテントクリフはなくなっちゃったように見えるんですけ

れども。 

今のこの売上収益のイメージが、この 2,300 億円を上回る方向で推移していけば、ウプトラビの

27 年度のパテントクリフは埋め切れたと、御社では社内では考えているということですか、これ

は。 

中井 [A]：そうですね。端的に答えますと今回導入して発売を予定している品目等が、われわれが

想定しているとおりに推移してくれれば、特にウプトラビのパテントクリフに際して、へこむ利益

を十分カバーできるということで、われわれとしては認識しているとご理解いただければと考えて

おります。 

田中 [Q]：これは特に CAP-1002 の原価率が 30%から 50%ぐらいでしたっけ、高くても、ウプト

ラビのロイヤリティの減少をカバーできるということでいいんですか。 

中井 [A]：はい、そうですね。そのような原価率であっても、特に販管費のほうで今年度積んでい

るプラス 50 億円、これ以上の販管費の積上げは、それほど考えてはいないですね。 
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ですので、そちらの販管費がそれほどかからない品目をそのまま取り扱って、成長させていくこと

で、利益に十分貢献していくようにイメージしていただければいいんじゃないかなと考えておりま

す。 

田中 [M]：分かりました。私からは以上です。 

武智 [M]：それでは JP モルガン証券、若尾さん。よろしくお願いします。 

若尾 [Q]：JP モルガン、若尾です。一つ目がビルテプソなんですけれども、別に過度にネガティ

ブに見ているわけではないのですが、これが Accelerated Approval 取り消しになると正直、ちょ

っと見方のそもそもの前提が変わってしまうので、しつこいようで恐縮ですけれども確認させてく

ださい。 

CBER のディレクターがヴィネイ・プラサドさんという方になって、この方が割とサロゲートマー

カーに対して結構、慎重な見方をされている人なのかなと思うんです。そうするとこのデュシェン

ヌ型筋ジストロフィーにおいても、ジストロフィンで迅速承認を取っている核酸薬品があるので、

ビルテプソもそうだと思うんです。 

そしてフェーズ 3 があまりうまくいっていないので、それを踏まえて考えると、今の状況からする

と従来よりはリスク視しないといけないのかなと、慎重に見ないといけないのかなと思ってしまう

んですけれども、もう少しこの辺も踏まえて感触を教えていただけないですか。 

必ずしもそのヴィネイ・プラサドさんがディレクターになったとしても、タイミングの問題もあり

ますし、それほどには影響せず、きちんと迅速承認を維持できるのかどうなのか、その辺りの考え

を教えてください。 

中井 [A]：また高垣からもアップデートしてもらおうと思いますけれども、先ほどのご質問の FDA

の CBER の方が代わられたことは、ビルテプソおよび核酸医薬品については、そこをレビューす

る当局が違うのがあります。CDER のほうですね。そちらで今、核酸医薬は審査されているので、

直接ヘッドが代わったような直接影響はないとは、われわれは考えております。 

今の核酸医薬をレビューしているチームにおいても、その辺り、きちんとサロゲートマーカーと予

期できる機能改善、維持の相関というか、関連性については、それこそ科学的に検証というか発表

された学説や、そういう見解をもとに承認を下ろしているという、科学的な判断に基づいておりま

すので、その点は変わることは、われわれとしては考えていないと答えられるかと思います。 

高垣さん、ありますか。 

高垣 [A]：私から付け加えることはありません。 
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若尾 [Q]：ありがとうございました、よく分かりました。二つ目が CPA-1002 の市場浸透につい

て、もう少し詳しく教えていただきたいです。今期で 100 名、100 名ということなので、非常に市

場浸透は速いのかなと思うんです。こういった前提を置かれている背景を、もう少し詳しく知りた

い。 

なので最初の治験患者 100 名というのはよく分かるんですけれども、さらに新規の 100 名はどう

いう前提なのか。さらにこの新規の 100 名というのは来期以降、26 年度以降を見ると、かなりの

スピードで市場浸透していくと見ておいてもよいのか。一方で 100 名が最初入って、その後の伸

びはある程度、緩やかになると考えておいたほうがよろしいですか。その点について教えてくださ

い。 

中井 [A]：ありがとうございます。新規の見込んでいる 100 名については、やはりなんといっても

DMD 心筋症に適応を持つ治療薬がない状況が、それこそ待ち望まれる薬剤だということで、立ち

上がりもスムーズにいくだろうとわれわれは見通している、見込んでいるということでございま

す。 

といいますのも、特にカプリコール社、また NS Pharma が米国で活動するにあたって、エクソン

スキッピング薬を投与しても、どうしても臓器の心機能が悪化していくことで、DMD の患者さん

の病態が悪化したり、ややもすれば亡くなっていく状況。これをなんとかして救う手立てがないも

のかということで、そういう医療関係者の方々、また患者団体の皆様が、非常にこの deramiocel

に期待をしていることについても、現地で確認ができていることから、それ相応の速さで浸透して

いくとわれわれは見込んでいるということでございます。 

その後どこまで広がっていくのかにつきましても、本当にそういう臨床上の使用感などを実感して

いただきながら、われわれも 1 人でも多くの患者さんに投薬いただくよう、浸透に努めていきたい

ということで。だいぶ期待はしているということで、ご容赦いただければと考えております。以上

でございます。 

若尾 [Q]：先日 R&D 説明会のときは、割と対象となる患者さんの数に関して議論があって、患者

さんがまだ確認できていないのかなとも見えたのですが、今のご説明ですと既に対象となる潜在的

な患者さんもある程度、見えてきている。 

中井 [A]：そうですね。左心室駆出率の何パーセント未満の患者さんは大体、どれぐらいいるとい

うことについてはきちんとデータを取って、これぐらいの患者さんの数がいるだろうということ

は、つかんでいるということでございます。 
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若尾 [Q]：どの病院にどれくらいいるかみたいな、そういうより具体的なところもある程度、見え

ているんですか。 

中井 [A]：そうですね、はい。こちら医療機関に行って投薬していただくことになる薬剤でござい

ますので、どの施設に患者さんをつないでいくかという点につきましても、1 例 1 例、既に今治験

に入っていらっしゃる患者さんについては特定して、この施設で投薬していこうということはやっ

ております。 

ナイーブの患者さんにつきましても、そこで整備した医療機関につないでいくことで、確実に投薬

につなげていこうという準備を今、行っているところでございます。 

若尾 [Q]：分かりました。最後に 18 枚目のスライドなんですけれども、この CAP-1002 の市場浸

透を考えたならば、トップラインはしっかり伸びていくと思うんです。 

そして先ほどの販管費も一定、今期レベルがピークであるならば、利益は 26 年度はいったんこの

28 年度よりも上にいって、27 年度のウプトラビのクリフでちょっと減って、28 年度で今回アップ

デートしていただいた水準になると。なので 1 回、山ができるみたいなイメージを持ったんですけ

れども、その理解は間違っていますか。 

中井 [A]：こちらのイメージではその山もできずに、CAP-1002（deramiocel）や RGX 等がそこを

補って、なだらかに右肩上がりになっていくとイメージしております。 

こちらは本当にそういう新製品の立ち上がり次第で状況が変わってくるかもしれませんが、われわ

れとしては順調に成長したら、こういう 2025 年度が利益の底となって、右肩上がりに上がってい

くと考えているということで、お答えさせていただければと思います。 

若尾 [M]：ありがとうございます。以上です。 

武智 [M]：モルガン・スタンレー、村岡さん。よろしくお願いします。 

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。私も CAP-1002 に絡む部分

です。無事に認可して立ち上がってくれれば、それは売れるようなっていうのは私も期待はしてい

るのですが、先日の CBER の人事のときにカプリコールが 2 日間で 3 割ですか、株価が下がって

いて、やはりマーケットの側もとても不安というのはあるんですけれども。 

質問は、これだけカプリコール、本当に 300 ミリオンドルまで下がりましたし、御社もこれだけ

自信があるならば、カプリコールを買えばいいじゃないかというのは本当に思うのですが、それに

対してどうコメントしていただけるかが①で。 
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②は、仮にやはりこれの認可が後ろ倒し、後ろに遅れる、きちんとした臨床データをもう 1 回持っ

てきなさいとなったときの、その場合のプラン B みたいなものはどうなるのか、教えてくださ

い。 

中井 [A]：ありがとうございます。一つ目のご質問については個別の企業に対することなので、回

答は控えさせていただきたいと思います。 

個別の企業に対する回答とも申し上げましたけれども、いろんな提携先については、どのような提

携のあり方がベストなのかということは常々、われわれも社内でも議論していますし、パートナー

とも議論しているということでございますので、今のところはストレートライセンスでございます

が、その後どうなっていくのかについては都度検討し、進めていきたいという答えとさせていただ

きます。 

二つ目です。プラン B でございます。これこそ 19 ページのスライドにもございますように、財務

戦略、キャピタル・アロケーションのところで、既に機動的アロケーションで 1,000 億円を予定し

ている中で、330 億円使っているということです。 

残りのキャッシュから万が一何か承認が後ろ倒しになるとか、承認が下りないというリスクに備え

て、これらのキャッシュを使って、違う成長のドライバーを獲得していくことが、プラン B なの

かなと考えております。 

機動的アロケーションの中には成長戦略の実行に向けて、ここの中にそれぞれ承認時のマイルスト

ンですとか、販売のマイルストンとかも計画しております。ですので、悪い結果になったときはそ

れらを使う必要もなくなりますので、それらを原資にほかの機会を探していくのが進め方なのかな

と我々は考えているということでございます。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。あともう一つは短信の後ろのデータブックみたいなところの、

今年の償却費用なんですけれども、YoY で結構、60 億円から 79 億円、20 億円ぐらい増えるんで

すけれども、これはどういう償却費用が増えるんでしたっけ。 

カプリコールとかリジェネクス関連でしたっけ。それともそれ以外でも、何か増える予定があるん

でしたっけ。どうでしょうか。 

枝光 [A]：減価償却費はカプリコールとか契約金の償却ではなくて、有形固定資産の償却です。こ

れは昨年、小田原に核酸棟を建設しましたので、その分の償却費が増加してくるところです。 

契約金の償却につきましては、全て原価に入っていきます。以上です。 

村岡 [M]：分かりました。ありがとうございます。以上です。 
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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。私から何点か、お願いします。 

まず R&D 費なんですけれども、これは 303 が開始する前提で結構、ここを大きく積み増している

理解で正しいでしょうか。要は FDA との議論がちょっと長引いて、303 の開始が遅れた場合は結

構、これは未達になる可能性は高いのか。教えていただけますでしょうか。 

枝光 [A]：研開費の 303 ですね。303 については今、プロトコルを FDA に提出している関係です

ので、すぐにまだスタートできる状況にはございませんので、ある程度は見込んでいますけれど

も、そこが非常に大きいわけではないです。以上です。 

山木田 [Q]：ありがとうございます。客先の、これは値上げによるものもありますか。それとも完

全なパイプラインの進捗のみでしょうか。 

枝光 [A]：特に値上げ、若干はありますけれども、それが大きいということではございません。 

山木田 [Q]：分かりました、ありがとうございます。あと deramiocel なんですけれども、これは

ベストケースシナリオと考えたほうがいいですか、この出していただいているガイダンスの数字

は。要はラベルがクリーンなものが付いて、しっかり配送のところもうまくいって、というところ

ですか。 

中井 [A]：そうですね。DMD 心筋症で適応症が取れて、特に年齢制限とかそういう歩行とか不

能、可能とかが付かずに、ただそういう心機能のどれぐらいの機能が残っていれば、左心室駆出率

がわれわれの想定するパーセントの中で使える、十分使用可能な適応症を認めていただいたら、こ

の金額は達成できるだろうという前提で考えているということでございます。 

山木田 [Q]：ありがとうございます。以前 R&D のときに、カプリコールは DMD 患者の 70%ぐら

いをカバーできるといっていたところ、御社はもうちょっと少ないかもというニュアンスのことを

いわれていた記憶があるのですが、この数字はカプリコール社とはすり合わせた数字なんですか。 

中井 [A]：DMD の 70 といっていたんですか。われわれは半分と、そういうことですね。カプリコ

ールは DMD の 70%といっていますが、われわれは全 DMD の半分ぐらいじゃないかということで

考えておりまして、金額については先方とも共有している状況でございます。 

山木田 [Q]：ありがとうございます。最後、簡単に確認だけ。遺伝子治療からビルテプソへのスイ

ッチは何件か見られたとおっしゃっていましたけれども、遺伝子治療後にビルテプソを投与するケ

ースは、まだ見られていないでしょうか。 
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中井 [A]：ご質問ありがとうございます。実はこれは今年 3 月に筋ジストロフィー協会（MDA）

の年次総会で、当社のビルテプソを投与いただいている患者さんのデータを発表させていただいて

おります。 

そこの内訳で、ビルテプソを投与する前にどういう状態だったのかという内訳を示しておりまし

て、ビルテプソ投与前に遺伝子治療を使用していた患者さんは、全体の 4%ぐらいいらっしゃるん

ですね。ですので、従いましてジーンセラピー投与後にビルテプソを投与中の患者さんが、実際は

存在しているということを発表しております。 

ですので、これは発売してから 2024 年 11 月ぐらいまでの全患者さんの中のデータですので、昨

年の状況では遺伝子治療を投与されたあとに、ビルテプソに乗っている患者さんが実際に存在して

いることを確認したことは、今回新たに報告できる内容かと思います。 

またその内訳、補足ですがナイーブ（何も投与していなかった）患者さんが 64%で、ほかのエク

ソンスキッピング薬からスイッチしたのが 30%。ジーンセラピーが 4%で、不明が 1%だったとい

う発表をさせていただいております。 

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]：ありがとうございます。その他アナリスト、機関投資家の皆様、いかがでしょうか。

UBS 証券の酒井さん、よろしくお願いします。 

酒井 [Q]：たらればクエスチョンかもしれないですけれども、この CAP-1002 の議論を拝聴してい

ると、これは DMD を外すのは可能なんですか。つまり心筋症、モードオブアクションを考える

と、一般の心筋症、ニアイコール心不全。これは先ほどからいっている、左心室ですよね。すると

そこへの適応は十分あり得るんじゃないかと思うのですが、そういったことはカプリコールとは検

討されているのか。御社にその権利があるのかどうか。 

それこそこれが取れるのであれば、カプリコールを買ってしまえという議論にもいくと思うのです

が、その辺はいかがですか。 

中井 [A]：ありがとうございます。科学的なところは高垣に譲りますけれども、まずカプリコール

社はこの DMD 心筋症に加えて、ベッカー型の筋ジストロフィーの患者さんに対しての心筋症で、

適応拡大の可能性を今検討していることは、カプリコール社も発表しております。 

心筋症全般についての適応拡大は、心筋症になる背景がそれぞれの背景の疾患から違うものですか

ら、それに対して全て拡大できるかという点については、まだちょっとよく分からない状況ですか

ね。 
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カプリコール社と当社との関係は、DMD の適応に対しての権利を持っている状況でございますの

で、ベッカー型をはじめ、ほかの心筋症に適応拡大をしたとなっても、われわれは今のところ権利

は持っていないということでございます。 

高垣 [A]：私が考えますに、ベッカー型のほかに DMD の保因者、X 染色体依存ですので、DMD

のお母さんとか、そういう方で心筋症の方も結構おられますので、そういった方は対象になるかな

とは想像しております。 

武智 [M]：ありがとうございました。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

たしたく存じます。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

お願い申し上げます。 

下村 [Q]：じほうの下村と申します。お世話になります。1 点だけ、細かいお話で恐縮なんですけ

れども、財務戦略で 35 億円の設備投資があって、デジタル投資のお話を若干されたと思うんです

けれども、その中身について教えていただくことは可能でしょうか。 

枝光 [A]：デジタル投資につきましては第七次中計に掲げておりますように、業務変革と生産性向

上に向けて推進していくことで、投資を推進していくことを計画しております。 

具体的な数字のところまでは今、手元に資料がないんですけれども、事務局、分かりますか。 

下村 [Q]：具体的に、例えば研究開発の投資のところでデジタル化をするのか、あるいは営業体制

とか何とかいうところでデジタル化をするのか、それとも業務改善のところにつなげるのかという

ところ、その中身を知りたいんですけれども。 

枝光 [A]：研究開発のスピードアップに係るところも投資していきますし、全社に係るところにも

投資していく予定です。 

下村 [Q]：[音声不明瞭]。 

枝光 [A]：情報化投資の設備投資ということです。 

下村 [M]：ありがとうございます。 

武智 [M]：そのほか、いかがでしょうか。オンラインで東京海上アセット、水野さん。よろしいで

すか。 

水野 [Q]：ありがとうございます。deramiocel について、おさらいなんですけれども、これがも

ともとカプリコール、御社が開発して計画していたよりも前倒しで、こういうかたちで申請に進ん

でいった経緯で、FDA からの提案があったというお話があったと思うんですけれども。 
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そのときの話を今、思い出しながら考えていたんですけれども、これは代理マーカーではなくて、

臨床効果が評価されたという解釈してよろしいんでしょうか。 

中井 [A]：そうですね。バイオマーカーではなく、心機能の悪化を見ています。それを何と比較す

るのかで自然歴、それこそアメリカのヴァンダービルト大学が持っている、そういう自然歴データ

を使って deramiocel と自然歴、その悪化の落ち方を見て、そこの差が十分この薬剤が有効である

と読み取れますねということで、それをもとに承認することになりますので。 

そういう Accelerated Approval、サロゲートマーカーを使ってということではなく、本承認なんだ

ということをカプリコール社は説明していますし、われわれもそのように理解しているということ

でございます。 

水野 [Q]：分かりました。n 数も決して少なくなかったですよね。患者さんも、そこそこの数はい

ましたよね。 

高垣 [A]：n 数、今すぐは分からないんですけれども、FDA からは治験のデータだけではなくて、

自然歴のデータも含めて申請してくださいということで、そこで n 数も増やして対照をとるという

ことだと理解しております。 

水野 [Q]：ありがとうございます。先ほどどなたかの質問にもありましたけれども、数日前に任命

された CBER の方、サロゲートマーカーはあまり信用しないという立場の方だったと思うので、

なので deramiocel についてはそこで安心かなと思ったんですけれども。 

一方で、リジェネクスバイオのほうはどうでしょうか。これはちょっとリスクなんじゃないかなと

思っているんですけれども、これは導入品で、御社が申請したわけじゃないのでコメントは難しい

かもしれないですけれども、リスクとしてどのようにお考えでしょうか。 

高垣 [A]：主要評価項目はサロゲートなんですけれども、実際治験のほうで知的障害の程度といい

ますか、そこの指標も両方同時に見ておりまして、そこでの改善効果も得られておりますので、で

すので、すぐに承認があやしくなることは考えていないと思っております。 

水野 [M]：大変よく分かりました。ありがとうございます、以上です。 

武智 [M]：先ほどの回答で 1 点、補足させていただきます。枝光さん、よろしくお願いします。 

枝光 [A]：先ほど減価償却費の件で、増加要因のところでご質問いただいたときに、ちょっと私、

勘違いしてご回答申し上げました点を、もう一度説明させていただきます。 
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減価償却費が大幅に増えるところで、有形固定資産の分については先ほどご説明申し上げたとお

り、小田原の核酸棟の償却費が増加するんですけれども。それからそれ以外に契約金の償却につい

て、原価に反映されるのもお答えしたとおりなんですけれども、その分も減価償却費の中に入って

いるところについて、私、間違った回答をしたような気がしますので訂正させていただきます。以

上です。 

武智 [M]：ほか、よろしいでしょうか。オンラインの方もよろしいでしょうか。そちらの方、よろ

しくお願いします。 

亀田 [Q]：クイックの亀田と申します。ありがとうございます。ビキセオスについてお伺いしたい

んですけれども、当初、収載時に予想されていたよりも好調なのではないかと思うのですが、その

点の所感と来年の見込みを教えていただけますか。 

佐野 [A]：ありがとうございます。ビキセオスの当初のピーク時の売上は 20 億円ということで、

AML の患者さんが 1 万 1,000 人いて、そのうちの高リスクの AML が大体半分の 5,000 人ぐらい

で、そのうち化学療法のフィットの患者さんがその半分の 2,300 名ということなので。 

それを海外の P3 と国内の P1/2 試験において、60 歳から 75 歳の高リスクの AML 患者さんに対し

て、ビキセオスは従来の化学療法より OS を有意に改善したことによって、国内に置き換えますと

60 歳から 75 歳の患者さんは大体 300 名ぐらいいたということで、大体ピーク時が 20 億円という

想定で試算していました。 

非常に発売時ですけれども、発売前から、先生方のビキセオスに対する評価が非常に高かったこと

です。それで実臨床において、75 歳以上の高齢の患者さんとか、あと 60 歳未満の患者さんに対し

ても、この薬剤が処方されております。 

また非常に期待度が高い中で、当初見込んでいた初発の患者さんよりも、急を要する再発難治の待

機の患者さんが非常に多かったことがありまして、多くの基幹病院とか大学病院で、発売直後の患

者限定採用ですとか、そういった前倒しの採用が非常に多く見られました。 

ということで、当初想定以上に新規の採用が本当に速く進んだり、新規の処方が速く進んだことで

本当に患者さんに対してビキセオスが早く届いたことに関して、日本新薬としては非常にお役に立

ったと思っています。したがって当初の計画よりは大幅に早く立ち上がって、市場浸透がなされた

ということです。 
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当初、ビダーザという弊社は薬剤を持っていますので、そういった面で骨髄系の先生方との信頼関

係は非常に厚く、早期でのそういった対照症例の把握ができたことも、これは大きな要因であると

も思っています。 

今後またさらにこの薬剤、初発等で実績を積んで、化学療法フィットの高リスク AML に対して、

第一選択薬としてポジショニングを確立していきたいと考えています。 

亀田 [M]：ありがとうございます。 

武智 [M]：次の質問を最後とさせていただきます。オンラインでご参加の日経バイオテク、橋本さ

ん。よろしくお願いします。 

橋本 [Q]：日経 BP の橋本です。確認的な意味も含めてなんですけれども、トランプ政権の政策に

ついてです。医薬品に対する関税など、まだ不明確な部分も多々あるとは思うんですけれども、御

社におかれましてちょうどアメリカへの進出とか、いろいろ手を打っていこうとされていこうとい

うところで、トランプ政権のこれから出てくる政策に関連して、様子を見るとか計画をちょっと遅

らせるとか、何か考えておられることがあったらお聞かせください。 

中井 [A]：ありがとうございます。特に様子を見るとかそういうことは考えておりませんで、着々

とわれわれがすべきことを、スピード感をもって実行していくということで考えております。 

また関税の点につきましては、今期の業績については対象となる品目はビルテプソなんですね。ビ

ルテプソはアメリカに輸出している品目です。こちらは既に安定在庫といいますか、そういったも

ので、既にアメリカ国内に入っている状態の品目を今年度は売っていくということでございますの

で、業績に与える影響はそれほど大きなものではないことは、コメントできるかと思います。 

関税の点ですとか、あとは先ほども FDA の審査の状況ですとか、そういったところはまだ流動的

な状況でございますので、そういった流れについてはきちんと注視してまいりたいということでご

ざいます。以上でございます。 

橋本 [M]：どうも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、2024 年度決算説明会を終了いたしま

す。本日はご参加いただき、ありがとうございました。 

［了］ 

______________ 

脚注 
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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 

 


