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軟骨無形成症治療薬（umedaptanib pegol）に対する 

 令和８年度希少疾病用医薬品等試験研究助成金交付決定のお知らせ 

 

この度、当社は、国立研究開発法人医薬基盤・健康・栄養研究所が所管する令和8年度希少疾病用

医薬品等試験研究助成事業において、助成金（17,730千円）の交付決定通知書を受領しましたので、

お知らせいたします。 

本助成は、当社の軟骨無形成症治療薬（umedaptanib pegol）の開発が順調に進捗していること

を受け、前年度から引き続き、希少疾病用医薬品として指定された本開発品の令和８年度の研究開発

計画が審査を経て交付決定されたものです。 

 

軟骨無形成症（Achondroplasia、ACHと略）は、新生児約25,000人に対して1人の発生率とい

う、四肢短縮等の低身長をもたらす希少疾患であり、現在もなお有効な新薬の開発が求められておりま

す。当社のACH治療薬umedaptanib pegol註１は、第２相臨床試験において、顕著な身長伸展作用

が確認され、令和７年5月30日、厚生労働省が定める希少疾病用医薬品（オーファンドラッグ）に指定さ

れております註2。 

 本年度においては、第３相臨床試験を開始する計画としており、実施医療機関の拡充を進めておりま

す。なお、2026年７月２日公表「軟骨無形成症（umedaptanib pegol）の国内第Ⅲ相臨床試験にお

ける第一例目の症例登録のお知らせ」のとおり、第一例目の症例登録完了しております。 

 

本助成事業は、厚生労働大臣から指定を受けた希少疾病用医薬品等の製造販売承認申請を行うた

めに必要な試験研究（製造販売承認申請に係る添付資料作成のための開発費用）が対象で、最大３事

業年度の期間、助成対象となる経費の 2分の１を上限として、事業年度毎に助成金額が決定される制

度です。 

 

当社は引き続き umedaptanib pegolの製造販売承認取得に向けた開発を加速して進めて参りま

す。なお、本件による 202７年３月期の業績に与える影響は軽微です。 

 

註１ umedaptanib pegol は、RBM-007の国際一般名であり、線維芽細胞増殖因子 2（FGF2）の

機能を強力に阻害するアプタマー（核酸医薬）として、軟骨無形成症の発症機序に直接作用する根本的

な治療法になることが期待されています。なお、本薬剤は滲出型加齢黄斑変性に対する臨床 POCが

確認されています。 

 
註２ 希少疾病用医薬品は、医薬品医療機器法第77条の２に基づき、対象患者数、医療上の必要性、開

発の可能性のいずれの要件にも合致するものとして、薬事審議会の意見を聴いて厚生労働大臣が指定

するものです。本指定により、国からの研究開発資金助成に応募する資格や、上市後の再審査期間の

延⾧等の優遇措置を受けることができます。 
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