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CRISPR/Cas9の開発から10年超を経て、
ついに実現したゲノム編集治療の実用化

●上記は過去のものであり、将来を約束するものではありません。

2023年12月、画期的な医療技術の進展があり
ました。米国の食品医薬品局（FDA）は、ゲノム
編集治療を正式に承認し、これにより遺伝性血
液疾患の治療に新たな道が開かれました。

ゲノム編集治療とは

ゲノム編集とは、生物の遺伝情報を構成する
DNA（デオキシリボ核酸）の特定部分を精密に変
更する技術です。これにより病気の原因となる遺
伝子の改変や、特定の遺伝子の機能強化などが
可能になります。特に「CRISPR/Cas9（クリス
パー/キャスナイン）」と呼ばれるゲノム編集技術
は、その簡便さなどから、この分野に革命的な進
展をもたらし、主要な開発者とされるジェニ
ファー・ダウドナ氏とエマニュエル・シャルパンティ
エ氏は2020年にノーベル化学賞を受賞しました。

近年、こうしたゲノム編集技術を用いた治療法
の研究が活発に行なわれています。特に、難病
治療の研究が進んでおり、米国では多くの臨床試
験（治験）が進行中です。これらの治験の進展は、
遺伝性疾患やがんなど、従来は治療が困難とさ
れてきた病気に対する新たな治療法の可能性を
示唆しています。

CRISPR/Cas9の開発から10年超を経て
ゲノム編集治療の実用化がついに実現

2023年11月、英国の医薬品・医療製品規制
庁（MHRA）は、米国とスイスのバイオ医薬品開

発企業が共同開発した、遺伝性の難病「鎌状赤
血球症」と「βサラセミア」向けのゲノム編集治療
法を1年限りの条件付きで承認しました。これは、
ゲノム編集技術を活用した治療法が実用化に向
けて進展していることを示す重要な出来事として
注目を集めました。そして、2023年12月8日、同
治療法は「鎌状赤血球症」向けの治療法として、
米FDAにより、世界で初めて正式承認されました。

鎌状赤血球症およびβサラセミアは、激しい痛
みや重度の貧血を引き起こすほか、継続的な輸
血や薬の投与が必要となり、患者の負担が大き
い病気です。鎌状赤血球症は骨髄移植による治
療が可能ではあるものの、移植の条件が厳しいほ
か、患者の命にかかわる合併症を起こすリスクも
あります。今回のゲノム編集治療の実用化により、
患者は一度の治療で激しい痛みや輸血の必要
性の低減が期待されるほか、こうした効果は長期
に亘り継続すると考えられています。

英MHRAや米FDAの今回の決定は、ゲノム編
集技術の安全性と有効性を認めるものであり、今
後のゲノム編集技術を活用した医療において、重
要なマイルストーンになると期待されます。

2023年以降、医薬品やバイオ関連株式の株
価は世界株式に対して出遅れているものの、こう
したゲノム編集治療の実用化の動きが本格化す
れば、株価上昇のきっかけとなる可能性もあり、
今後のバイオ関連株式の動きが注目されます。

※世界株式はMSCIワールド指数、バイオ株式はMSCIバイオテクノロジー株式指数、医薬品株式はMSCI医薬品株式指数を使用、
いずれも配当込み、米ドルベース。各指数に関する著作権等の知的財産権その他一切の権利はMSCI Inc.に帰属します。

期間：2022年12月30日～2023年12月20日

信頼できると判断した情報をもとに日興アセットマネジメントが作成

グラフ起点を100として指数化

医薬品・バイオ株式は2023年以降、伸び悩む

期間：2020年12月30日～2023年12月20日

＜世界株式と医薬品・バイオ株式の推移＞

グラフ起点を100として指数化


