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再生医療等製品の保険償還価格の算定について 

 

類 別 遺伝子治療用製品（ウイルスベクター製品） 

成 分 名 ベレマゲン ゲペルパベク 

収 載 希 望 者  Ｋｒｙｓｔａｌ Ｂｉｏｔｅｃｈ Ｊａｐａｎ（株） 

販 売 名 
（規格単位） 

バイジュベックゲル（２瓶１組※） 
※２瓶１組あたり、投与の最大液量２ｍＬを採取するに足る量が充填されている 

効 能 ・ 効 果  
又 は 性 能 

栄養障害型表皮水疱症 

主な用法・用量 
又は使用方法  

通常、週１回、本品の液滴を約１ｃｍ×１ｃｍの格子状になるように皮膚創傷部
に滴下塗布する。 
創傷面積１ｃｍ２あたりの投与量は２×１０７ＰＦＵ（１０μＬ）を目安とする。 
本品の１週あたりの最大用量及び最大液量は、下表に従い年齢に基づき算出す
る。 

年齢 １週あたりの最大用量 

（プラーク形成単位：ＰＦＵ） 
１週あたりの最大液量（ｍＬ）注） 

３歳未満 ２×１０９ １ 

３歳以上 ４×１０９ ２ 

注）製剤とＨＰＭＣゲルを混合した後の液量 

算

定 

算 定 方 式  原価計算方式 

原

価

計

算 

製品総原価 ２，１２９，４５７．５０円 

営 業 利 益 ３９９，５８９．４０円 
（流通経費を除く価格の１．１５％） 

流 通 経 費 

１５７，５２８．３０円 
（消費税を除く価格の５．９％） 

出典：「医薬品産業実態調査報告書」（厚生労働省医政局医薬産業振興・医療情報企画課） 

消 費 税 ２６８，６５７．５０円 

補 正 加 算  

有用性加算（Ⅰ）（Ａ＝５０％）、市場性加算（Ⅰ）（Ａ＝１５％） 
加算係数 ０ 

 （加算前）  （加算後） 

２瓶１組 ２，９５５，２３２．７０円 → ２，９５５，２３２．７０円 
 

外 国 平 均  
価 格 調 整  

なし 

算 定 薬 価 ２瓶１組   ２，９５５，２３２．７０円 

外 国 価 格 収載希望者による市場規模予測 

２瓶１組  

米国(ASP) 25,928.00 ﾄﾞﾙ ３，８８９，２００．００円 

外国平均価格 ３，８８９，２００．００円 
 
（参考） 
２瓶１組  

米国(WAC) 25,230.00 ﾄﾞﾙ ３，７８４，５００．００円 

 
（注）為替ﾚｰﾄは令和６年９月～令和７年８月の平均 

 

 

 

最初に承認された国（年月）： 

米国（２０２３年５月） 
 

予測年度 予測本剤投与患者数 予測販売金額 
(ピーク時)   

８年度 ３０６人 １８１億円 

 
 

製 造 販 売 承 認 日 令和７年７月２４日 薬価基準収載予定日 令和７年１０月２２日 

中 医 協  総 － ５ 

７ ． １ ０ ． １ ５ 
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薬価算定組織における検討結果のまとめ 
 

算定方式 原価計算方式 第一回算定組織 令和７年９月１６日 

原
価
計
算
方
式
を
採
用
す
る
妥
当
性 

 新  薬 類似薬がない根拠 

成分名 ベレマゲン ゲペルパベク 本品は「栄養型表皮水疱症」を

効能・効果とする初めての遺伝

子治療薬であり、新薬算定類似

薬はないと判断した。 

イ．効能・効果 栄養障害型表皮水疱症 

ロ．薬理作用 ＣＯＬ７Ａ１遺伝子補充作用 

ハ．組成及び 

化学構造 

ヒトＣＯＬ７タンパク質を発現する遺伝子

組換え単純ヘルペスウイルス１型を主構成

体、ＨＰＭＣゲルを副構成体とする。 

ニ．投与形態 

剤形 

用法 

外用 

ゲル剤 

週に１回滴下塗布 

補

正

加

算 

画 期 性 加 算 
(７０～１２０％) 該当しない 

有用性加算（Ⅰ） 
(３５～６０％) 

該当する（Ａ＝５０％） 
〔イ．新規作用機序（異なる作用点、重篤な疾病を対象）: ①－a,①－c＝2p〕 
〔ハ．治療方法の改善（不十分例、利便性）: ③－a,③－c＝2p〕 

本品は既収載品と異なる作用機序を有し、標準的な治療法が確立されていない
重篤な疾患を対象とすること、既存治療では効果が不十分な患者において効果が
認められ、既存の治療法と比較して使用に際する利便性が高いことから、有用性
加算（Ⅰ）（Ａ＝５０％）を適用することが適当と判断した。 

有用性加算（Ⅱ） 
(５～３０％) 該当しない 

市場性加算（Ⅰ） 
(１０～２０％) 

該当する（Ａ＝１５％） 

本品は希少疾病用再生医療等製品に指定されていることから、加算の要件を満
たす。また、患者数が限定的である中、国内第Ⅲ相試験を実施したことを踏まえ、
Ａ＝１５％が妥当と判断した。 

市場性加算（Ⅱ） 
(５％) 該当しない 

特 定 用 途 加 算 
(５～２０％) 該当しない 

小 児 加 算 
(５～２０％) 該当しない 

先 駆 加 算 
(１０～２０％) 該当しない 

迅 速 導 入 加 算 
（５～１０％） 該当しない 

新薬創出・適応外薬 
解 消 等 促 進 加 算 該当する（主な理由：希少疾病用再生医療等製品として指定） 

費 用 対 効 果 評 価 へ の 
該 当 性 該当しない 

当 初 算 定 案 に 対 す る 
新 薬 収 載 希 望 者 の 
不 服 意 見 の 要 点 

 

上 記 不 服 意 見 に 
対 す る 見 解 

第二回算定組織 令和  年  月  日 
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製品概要 
 

販売名 バイジュベックゲル 

使用目的 

本品は、栄養障害型表皮水疱症（DEB）の原因遺伝子であるヒト COL7A1遺伝子を搭載し

た非増殖性組換え単純ヘルペスウイルス 1 型（HSV-1）を成分とする再生医療等製品であ

る。 

患者の創傷部位に塗布された本品が真皮のヒト皮膚線維芽細胞及び表皮のヒトケラチ

ノサイトに感染することにより、本品のウイルスゲノムは細胞の核内にエピソームとして

留まるとともに、ヒト皮膚線維芽細胞及びヒトケラチノサイトにおいて機能的な COL7 タ

ンパク質を発現する。発現した COL7 タンパク質により、アンカリングフィブリルが形成

され、表皮と真皮が繋ぎ止められることで、DEB患者の創傷を治癒する効果が期待される。 

主な使用方法 

【用法及び用量又は使用方法】 

通常、週 1 回、本品の液滴を約 1cm×1cm の格子状になるように皮膚創傷部に滴下塗布す

る。創傷面積 1cm2あたりの投与量は 2×107 PFU(10µL)を目安とする。 

本品の 1週あたりの最大用量及び最大液量は、下表に従い年齢に基づき算出する。 

注）製剤と HPMCゲルを混合した後の液量 

年齢 
1 週あたりの最大用量 

（プラーク形成単位：PFU） 

1週あたりの最大液量 

（mL）注） 

3歳未満 2×109 1 

3歳以上 4×109 2 

主な有用性 

本品は DEB に対して、海外第Ⅲ相試験である B-VEC-03 試験及び B-VEC-EX-02 試験、並

びに国内第Ⅲ相試験である B-VEC-EX-02-JP試験において有効性を示した。 

遺伝子検査により DEB と確定診断された 6 ヵ月齢以上の DEB 患者 31 例を対象としたプ

ラセボ対照患者内無作為化二重盲検比較試験である、海外 B-VEC-03 試験において、主要

評価項目である初回投与後 6 カ月における完全治癒した一次創傷の割合（初回投与後 22

及び 24 週又は 24 及び 26 週の 2 回の visit で連続して完全閉鎖注 1）と判断された割合）

は、本品投与創傷で 67.4%（31 例）、プラセボ投与創傷で 21.6%（31例）で、本品投与創

傷とプラセボ投与創傷の間に統計的に有意な差が認められた（p=0.0019）。 

海外 B-VEC-03 試験に参加した患者（継続患者）24 例、及び海外第Ⅲ相試験に参加して

いない、遺伝子検査により DEB と確定診断された患者（新規患者）23例、計 47 例を対象

とした非盲検非対照長期継続投与試験である B-VEC-EX-02 試験において、継続患者 24 例

のうち、創傷の評価のための visit の不足により有効性評価が困難であった 5 例を除

く 19例では、B-VEC-03試験の 3ヵ月後及び 6ヵ月後で観察された割合と同程度の長期間

の奏効維持が認められた。 

遺伝子検査により DEB と確定診断された 2 ヵ月齢以上の日本人 DEB 患者 5 例を対象と

した国内 B-VEC-EX-02-JP 試験において、同意撤回 1 例を除く 4 例の本品投与後 6 カ月に

おける一次創傷の完全閉鎖注 1）率は 100%であった。 

 

注 1） 海外 B-VEC-03試験、海外 B-VEC-EX-02試験及び国内 B-VEC-EX-02-JP 試験におい

ては、創傷表面積がベースラインから 100%減少し、排液のない皮膚の再上皮化が認められ

た場合を「完全閉鎖」、2回の visitで連続して完全閉鎖と判断された場合を「完全治癒」

と定義された。 

承認条件 

1. 製造販売後、一定数の症例に係るデータが集積されるまでの間は、全症例を対象に製造

販売後調査等を実施すること。  

2. DEB に関する十分な知識・経験を持つ医師のもと、有害事象の管理等の適切な対応がな

される体制下で、本品の使用方法等に係る知識を十分に習得した者が本品を使用する

よう必要な措置を講ずること。  

3. 「遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律（平成

15 年法律第 97 号）」に基づき承認された第一種使用規程を遵守して本品を用いるよ

う、その使用規程の周知等、必要な措置を講ずること。  

 
 


