寄り道研究所・観測メモ
核酸医薬は「研究」から「産業化」へ
― FDA承認から見えてきた、TUG1・DDS・ナティアスをつなぐ道 ―
観測日：2026年9月8日
資料：NANOホールディングス「CTO通信 Vol.04」
1｜今回のニュースの本当の主役
2026年8月28日、FDAは真性多血症（PV）の成人患者に対し、ヘプシジン模倣ペプチドルスフェルチド（MIMRYLO）を承認した。FDA自身もこれをPVに対するfirst-in-classの治療法と位置づけている。Phase III VERIFY試験では293人を対象に、主要評価項目の臨床的奏効率がルスフェルチド群76.9%、プラセボ群32.9%だった。 
しかし、今回のCTO通信で重要なのは、ルスフェルチドそのものだけではない。
一つの作用機序が大型臨床試験とFDA承認によって「Validated Target」になったとき、その周辺に存在する別モダリティの価値まで変わる。
ここが観測ポイントである。

2｜ペプチド薬の成功が、なぜ核酸医薬に追い風なのか
ルスフェルチドは核酸医薬ではない。
ところが今回、ヘプシジン経路を利用してPVを治療するという考え方そのものが臨床的に実証された。
すると今度は、
「ヘプシジンを直接模倣する」のではなく、その上流を核酸医薬で制御できないか
という競争が現実味を帯びてくる。
その標的がTMPRSS6である。
CTO通信では、すでにTMPRSS6を標的とする核酸医薬3剤がPVでPOCを獲得し、そのうち1剤はPhase II/IIIへ進んでいると説明している。
つまり、
標的発見 → 臨床的妥当性の確認 → 周辺モダリティへの波及
という創薬産業の連鎖が実際に起こっている。

3｜さらに面白いのが「投与間隔」
3ページ目の比較表は、この資料の隠れた重要部分だと思う。
ルスフェルチドは基本的に週1回。一方、TMPRSS6を狙う核酸医薬では、
ASO：4週ごと
siRNA：6週ごと
さらに12週ごとの維持投与も検討
という開発が進んでいる。
ここから見えてくる競争軸は、「薬が効くか」だけではない。
効く × 長く効く × 投与回数が少ない × 患者負担が小さい
という、医薬品としての商品競争に核酸医薬が入り始めている。
これは「核酸医薬が面白い研究対象である」という段階から、どの核酸医薬が市場を取るのかという産業段階への移行と見ることができる。

4｜そしてTUG1 ASOにつながる
CTO通信は、このPVの話の途中でNANO MRNAのTUG1 ASO Phase Ib開始をあえて記載している。
直近の発表ではPhase Iaで週1回投与の安全性・忍容性が確認され、1例で312日間の病勢安定、その期間中に部分奏効も認められたとされ、Phase Ibでは第1症例への投与が始まっている。
ただし、ここは慎重に観測したい。
PVで核酸医薬が前進していることと、TUG1 ASOが膠芽腫で成功することは別問題である。
標的も疾患も送達環境も異なる。
したがって今回の材料を「TUG1成功の証明」と読むべきではない。
むしろ、
核酸医薬というモダリティそのものが、臨床・大型契約・後期開発へ進む産業になりつつある。
その大きな流れの中にTUG1 ASOもいる、と捉える方が自然である。

5｜ここでナティアスがつながってくる
さらに一段引いて見る。
核酸医薬の候補が増え、Phase IからII、IIIへ進めば、当然必要になるものがある。
「核酸を安定して、高品質に、そして大量に作る能力」である。
ここで、先日観測したナティアスの核酸製造・CDMOという位置が意味を持ってくる。
構造を単純化すると、
核酸医薬の臨床成功
↓
核酸医薬への投資増加
↓
開発パイプライン増加
↓
臨床後期へ進む品目増加
↓
核酸原薬・製造需要増加
↓
CDMO・長鎖核酸合成技術の価値上昇
となる。
これはTUG1という「一本の薬」の成功・失敗とは違う次元の話である。

6｜NANOを見る視点が少し変わってきた
以前ならNANOを見るとき、
「この薬は成功するのか？」
が中心だった。
ところが現在は、
創薬
＋ DDS
＋ 核酸製造
＋ CDMO
＋ 技術投資
という複数の場所から核酸医薬産業を見る構造へ変わりつつある。
ここが最近の一連のニュースを面白くしているところだと思う。
CTO通信自身も、世界の技術革新を継続的に観測し、その価値をグループの投資戦略や新規事業機会につなげることを明記している。
これは現在のNANOを、単純な「新薬一本勝負のバイオベンチャー」としてだけ観測してはいけないことを示唆している。

寄り道研究所の仮説
今回、一つ仮説を置いておきたい。
NANOの再評価ポイントは、TUG1 ASO一本の成功ではなく、「核酸医薬産業が拡大したとき、どこからでも収益機会を拾える構造」を作れるかどうかではないか。
TUG1はその中でも非常に重要な実証案件。
DDSは「届ける技術」。
ナティアスは「作る技術」。
そして投資機能は「次の技術を取り込む仕組み」。
もしこれらが本当に一つの戦略として接続されていくなら、
「薬を当てる会社」から
「核酸医薬産業そのものにツルハシを供給する会社」へ。
Machinさんと以前から観測してきた「ツルハシ・ジーンズ仮説」が、ここでまた一段具体的になってくる。
今後の観測ポイント
見るべきものは、①TUG1 Phase Ibの症例追加と有効性シグナル、②ナティアスの量産・受託・提携案件、③NANODDSなど送達技術の外部採用、④NANOによる次の投資先、そして⑤それぞれが単独案件ではなく相互に接続され始めるか、の5点である。
最後の⑤がいちばん重要かもしれない。
技術が増えたことではなく、技術同士がつながって事業になる瞬間を観測する。

