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ビヨントラ®、トランスサイレチン型心アミロイドーシス（ATTR-CM）の 

患者さんの治療薬として日本で承認を取得 

 

生存期間延長、心血管関連入院の減少および機能・QOL ベネフィットの改善を示した 

ATTRibute-CM第 III相試験および日本の非盲検試験に基づく承認 

 

アレクシオンファーマ合同会社（本社：東京都港区、社長：濱村美砂子）は本日、アレクシオン・アストラ

ゼネカ・レアディジーズ（以下、アレクシオン本社）および BridgeBio Pharma, Inc.（以下、BridgeBio）

のビヨントラ®錠【一般名：アコラミジス塩酸塩、以下「ビヨントラ」】が、トランスサイレチン型心アミロイドーシス

（ATTR-CM）の患者さんの治療薬として日本で製造販売承認を取得したことをお知らせします。 

 

厚生労働省による本承認は、New England Journal of Medicine 誌に発表された BridgeBio の

ATTRibute-CM 国際共同第 III 相試験（NCT03860935）の肯定的な結果、および 2024 年 9 月

に開催された第 72 回日本心臓病学会学術集会で発表された日本国内における第 III 相非盲検試験の

肯定的な結果に基づきます 1,13。 

 

国内の第 III 相非盲検試験の結果は、BridgeBio による ATTRibute-CM国際共同第 III 相試験の結

果と一致しており、試験開始 30 カ月目までに報告された死亡はなく、ATTRibute-CM 国際共同試験のプ

ラセボ群（0.45）と比較して、患者 1人・1年あたりの心血管関連入院の発生頻度は低値（0.13）でし

た 1,13。 

 

アレクシオン本社は、BridgeBio の子会社、Eidos Therapeutics, Inc.との間で独占的ライセンスを維持

しており、日本における「ビヨントラ」の開発・販売促進を進めています。 

 

ATTR-CM は、トランスサイレチン（TTR）と呼ばれるタンパク質が解離し、ミスフォールドしたものがアミロイド

線維として凝集して心臓に沈着することによって引き起こされる全身性の進行性アミロイドーシスです。これらの

アミロイド線維の心臓への蓄積は、心臓が血液を送り出しづらい心筋の状態である、心筋症を引き起こし、さ

らに心不全を引き起こす可能性があります 2-6。 

 

医療法人杉村会杉村病院のアミロイドーシス診療研究サポートセンター長 安東由喜雄先生（医学博士）

は次のように述べています。「アコラミジスの承認は、ATTR-CM と共に生きる患者さんにとって非常に重要な

一歩です。ATTR-CM は進行性の疾患であり、心不全を引き起こし死亡リスクを高めるため、病気の進行を

抑えることが重要な治療目標となります。アコラミジス投与により、トランスサイレチンを安定させ、この病気の原

因であるミスフォールドしたアミロイド線維の臓器への沈着を防ぐことで、ATTR-CM の患者さんの未来に希望

をもたらすことが期待されます」 

 

アレクシオン本社の最高経営責任者であるMarc Dunoyerは次のように述べています。「『ビヨントラ』はTTR

の 90%超の安定化を達成し、ATTR-CM 患者さんの心血管死および入院を低減し、治療成績の改善の

本プレスリリースには、医療用医薬品や開発品の情報を含むものがありますが、これらは医療用医薬品や開発品のプロモーション、

広告を目的とするものではありません。 

https://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa2305434
https://www.astrazeneca.com/media-centre/press-releases/2024/positive-results-japan-phase-iii-trial-acoramidis-transthyretin-mediated-amyloid-cardiomyopathy-attr-cm-consistency-global-attribute-cm-phase-iii.html
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臨床的ニーズを満たすことが示されました。日本における『ビヨントラ』の承認は患者さんにとって重要な治療選

択肢を提供することとなり、アミロイドーシスの治療環境を変える重要なステップと言えます」 

 

「ビヨントラ」は良好な忍容性を示し、潜在的な臨床的懸念を示す安全性シグナルは特定されていません 1。 

 

ATTR-CM について 

ATTR-CM は、トランスサイレチン（TTR）と呼ばれるタンパク質が解離することによって引き起こされる全身

性の進行性アミロイドーシスです。これらのミスフォールドしたタンパク質はアミロイド線維となり、凝集して心臓に

沈着することにより、心臓が血液を送り出しづらい状態である、心筋症を引き起こす可能性があります 2-6。

ATTR-CM は、疲労、呼吸困難、虚弱、意識消失、下肢や足首の腫れ、不規則な拍動（不整脈）、手

根管症候群、脊柱管狭窄症のように多岐にわたる徴候および/または症状を引き起こす可能性があり、他に

も、別の疾患に似た漠然とした症状が多いため、診断が複雑になることが多い疾患です 5,7-9。ATTR-CM の

患者数は世界で 30 万～50 万人と推定されていますが、これらの患者さんの多くは診断には至っていません
10,11。 

 

日本における第 III相非盲検試験について 

ATTR-CM の日本人成人患者さんを対象にした国内第 III 相、非盲検、多施設共同、前向き試験

（NCT04622046）では、「ビヨントラ」の安全性および有効性を評価しました。本試験は日本で 25 名の

被験者を登録し、うち 22名が 30 カ月後に試験を完了しました。被験者は野生型 TTRまたは遺伝子変異

型 TTRのいずれかの ATTR-CMの確定診断と、心不全の臨床的エビデンスを有する必要がありました。その

他の要件としては、ATTR-CMにより、ニューヨーク心臓協会の心機能分類（NYHA）でクラス I-IIIの症状

を有していました 12。 

登録された患者さんには、初期治療の 12 カ月間、「ビヨントラ」を用量 800mg で 1 日 2 回投与し、その

後、さらに 18 カ月間投与しました（治療期間は 30 カ月間）。主要評価項目は、12 カ月目の 6 分間歩

行距離のベースラインからの変化、ならびに 30カ月間にわたる全死因死亡率および心血管関連入院の頻度

でした 12。 

すべての被験者が 30 カ月間の治療を完了した後、統計解析を実施しました 13。30 カ月間の治療を完了し

た患者さんは、長期延長期間に移行することが認められ、現在も継続中です 12。 

 

ビヨントラ®（アコラミジス）について 

経口投与薬である「ビヨントラ（一般名：アコラミジス塩酸塩）」は、90%超の安定化作用を有する次世代

のトランスサイレチン（TTR）四量体安定化剤です。ATTR-CM の根本原因である、生体内の TTR 四量

体の不安定化を標的とする、自然に発生する「レスキュー変異」TTR 遺伝子（T119M）を模倣するよう設

計されています 13。 

アレクシオン本社は、BridgeBio の子会社、Eidos Therapeutics, Inc.との間で独占的ライセンスを維持

しており、日本における「ビヨントラ」の開発・販売促進を進めています。 

 

アレクシオンファーマ合同会社について 

アレクシオンファーマ合同会社は、アストラゼネカの希少疾病部門アレクシオン・アストラゼネカ・レア・ディジーズ

（本社：⽶国ボストン）の日本法人として、患者さんの人生を一変させるような治療薬の発⾒、開発、提

供を通じて、希少疾患ならびに深刻な病状の患者さんとそのご家族への貢献に注⼒しています。30 年以上

にわたり希少疾患領域の先駆的なリーダーであるアレクシオンは、補体系の複雑な仕組みを活用して革新的

な治療薬を創製した最初の企業であり、現在も多くのアンメットニーズを有する疾患領域において、様々なイノ

ベーションのもと多様なパイプラインを構築しています。アストラゼネカの一員として、より多くの世界中の希少疾

患をもつ患者さんに治療薬をお届けできるよう、グローバル展開を拡⼤し続けています。  
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アレクシオンファーマ合同会社に関する詳細については https://www.alexionpharma.jp/を、日本にお

けるサステナビリティ活動は https://alexionpharma.jp/sustainability をご覧ください。YouTube は

https://www.youtube.com/@alexionpharma_japan をご覧ください。

アストラゼネカグループにおけるアミロイドーシスについて

アミロイドーシスは、心臓、腎臓、末梢神経等の組織や臓器において、異常な折り畳み構造を有するタンパク

質が凝集することでアミロイドを形成し、蓄積することによって引き起こされる複雑な希少疾患群です。アミロイ

ドの蓄積は、重度の臓器障害や臓器不全を引き起こすとともに、QOL にも深刻な影響を及ぼし、最終的に

は命にかかわる可能性があります。アストラゼネカとその希少疾患部門であるアレクシオンは、さまざまな病型の

アミロイドーシスにおいて臓器障害を止める、もしくは低減する可能性を有する複数の治療法を開発し、評価

しています。当社は、多様な患者さんのニーズに対応する、広範なパイプラインのアミロイドーシス療法を研究

中であり、それらを用いて、アミロイドーシスと共に生きる患者さんに治療および診断における進歩をもたらすこと

を目指した、独自の立場にいます。

アストラゼネカについて

アストラゼネカは、サイエンス志向のグローバルなバイオ医薬品企業であり、主にオンコロジー領域、希少疾患

領域、循環器・腎・代謝疾患、呼吸器・免疫疾患からなるバイオファーマ領域において、医療用医薬品の創

薬、開発、製造およびマーケティング・営業活動に従事しています。英国ケンブリッジを本拠地として、当社の

革新的な医薬品は 125 カ国以上で販売されており、世界中で多くの患者さんに使用されています。詳細に

ついては https://www.astrazeneca.com または、ソーシャルメディア@AstraZeneca をフォローしてご

覧ください。
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