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視覚障害の原因疾患
難治性疾患として網膜疾患が大きな割合を占める

Matoba, R. et al. Jpn J Ophthalmol 2023.
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抗VEGF薬から始まった網膜製薬領域
のイノベーション
• 2004年 FDAがRNAアプタマーPegatanib (Macugen) を承認
• 2006年 FDAが抗体医薬品Ranibizumab (Lucentis)を承認
• 2011年 FDAが抗体医薬品Aflibercept (Eylea)を承認
• 加齢黄斑変性→様々な網膜疾患に適応拡大 その他合計7剤がFDA承認
→日本の眼科総医療費約1兆円のうち約10%が抗VEGF薬の薬剤費に

社会診療医療行為統計
製薬各社HP財務資料

承認された抗 VEGF 治療薬の年間売上高と予測
Hristodorov D et al. Prog 
Retin Eye Res. 2024
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抗体医薬開発のヒトモノカネが
遺伝子治療開発へ移行

• エコシステムが形成され、眼科の大きな国際
学会に付随して産学官・患者会が連携したカ
ンファレンスが組成

• 当該分野の医薬品開発のステークホル
ダーが集結

• 学会よりもハイレベルな発表・議論

• エコシステムの中核を担う患者会
• 遺伝性網膜疾患の患者会のマネジメント層が
抗体等医薬品開発の専門家集団

• 患者会が遺伝子検査を無料提供しレジストリ
を組成

• 医薬品開発のための臨床試験を実施
• ベンチャーファンド・ベンチャーを設立
• 基礎から新薬開発をシームレスに支援
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網膜領域への投資状況
• この20年で投資数は3倍、投資総額は6倍(約14億ドル)へ
• VCからの平均資金調達ラウンドサイズは約6,000万ドル
• 弊社同ステージの競合企業は約150億円を調達

Hristodorov D et al. Prog Retin Eye Res. 2024 5
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現状と課題
• 基礎・応用研究側の課題

• 創薬を見据えた知財創出の欠如
• 国内に産業・就職先がなく、学生・研究者の減少
• 応用・開発側との連携不足
• 知財の収益化経験の不足

• 製造開発の課題
• グローバルで上市を目指せる国内CDMOの不在
• 品質薬事専門家の不在

• 臨床側の課題
• 再生医療の有効性評価指標の未開発
• 再生医療の治験実施施設・人材の不在
• 患者会の力不足

• 資金側の課題
• 必要な開発費と投資額・補助金額の乖離
• バイオ創薬分野でのグローバル創薬成功例の不在 6
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課題への対応案
• 基礎研究・応用研究段階からの先を見据えた開発支援

• ディスカバリーフェーズから新薬開発のルートに乗せるシステム構築
• 製造開発支援

• 助成金・規制側と連携した先に繋がる臨床用ベクター製造パッケージ
• 遺伝子治療治験拠点病院

• 再生医療治験をシステマティックに実施可能な専門病院
• バイオベンチャーの育成

• アカデミア知財をグローバルで収益化するバイオベンチャーの出現
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