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希少疾患の全世界的な疾患啓発活動である 

「不屈の力（Uncommon Strength）キャンペーン」の 

日本語サイト開設 

 
― 希少疾患に関わる人々を結び付け、勇気と不屈の精神を伝えるために ― 

 
― 希少疾患の患者さんが作成したヒーローを希少疾患コミュニティで共有し、 

ソーシャルメディアのプロフィール写真をアップデートすることで、 
aHUS 、PNH 、HPP、LAL-D に関する認知向上を世界に促す ― 

 

アレクシオンファーマ合同会社（本社：東京都渋谷区）は、アレクシオン・ファーマシューティ

カルズ（本社：米国コネチカット州ニューヘイブン）が 9月 12日より開始した 4 つの希少疾患

に関する疾患啓発活動である「不屈の力（Uncommon Strength）キャンペーン」の日本語サイト

(www.UncommonStrength.com/ja)が開設しましたので、お知らせいたします。 

 

このキャンペーンは、希少疾患の患者さんをはじめ希少疾患に関わる人々の不屈の精神や内に秘

めた力を伝えることで希少疾患の認知を高めていこうという、アレクシオンの世界的な取り組み

で、不屈の力（Uncommon Strength）のキャンペーンサイト (www.UncommonStrength.com)を中

心に展開されます。本キャンペーンサイトには、非典型溶血性尿毒症症候群（aHUS）、発作性

夜間ヘモグロビン尿症（PNH）、低ホスファターゼ症（HPP）、ライソゾーム酸性リパーゼ欠損

症（LAL-D）に関する疾患情報が掲載されています。さらに同サイトではインタラクティブなソ

ーシャルメディアを利用してコミュニティを団結させることで、これらの希少疾患コミュニティ

を世界的に支援します。 

 

希少疾患は認知度が低いため、誤解や誤診されることも多く、診断に至るまでの道のりが長く困

難なケースが少なくありません。実際、最初の症状が現れてから正しく診断されるまでの平均期

間は約 5年で、その間に病院を 7回以上変えている場合もあるとされています 1。そのため、希

少疾患の患者さんとそのご家族は辛抱強く「不屈の力（（Uncommon Strength）」を持ち続けるこ

とが必要です。 
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アレクシオンファーマ合同会社 社長のヘルマン ストレンガーは、次のように述べています。 

「私たちは、希少疾患とともに生きる患者さんやそのご家族が、適時に正確な診断が受けられな

い、また適切な治療を受けられないなど、今なおさまざまな困難に直面していること、そしてそ

の困難に立ち向かうために内に秘めた力と忍耐力が必要であることを十分に認識しています。 

私たちアレクシオンにとって希少疾患の患者さんこそが真のヒーローであり、この不屈の力

（Uncommon Strength）キャンペーンによって多くの患者さんやそのご家族が情報を共有し、疾

患に対する認知が高まることが私たちの願いです。」 

 

希少疾患の患者さんと、そのご家族、介護者の方、大切な仲間といった希少疾患に関わる皆さん

は以下のキャンペーンサイトを是非ご覧ください。 

www.UncommonStrength.com/ja では： 

 あなたならではの勇気や力、忍耐力を示すために、aHUS、PNH、HPP、LAL-D などの希少

疾患のヒーローを各自で作成して、希少疾患コミュニティを支援してください。 

 各自が作成したヒーローをソーシャルメディア等で共有して、希少疾患についての対話

を広め、世界中の人々が更に興味を持って啓発活動に参加するよう促してください。 

 今回のキャンペーンのために作成したフォトフィルターを用いて個人の Facebook や

Twitterのプロフィール写真をアップデートして、aHUS、PNH、HPP、LAL-D などの希少疾

患について多くの人に伝えてください。 

 

「不屈の力（Uncommon Strength）キャンペーン」の期間中には、以下が予定されています： 

 2016 年 9月 24日– aHUS啓発デー（aHUS Awareness Day）  

 2016年9月26日～10月2日–米国PNH啓発週間（PNH Awareness Week in the United States） 

 2016 年 10月 13 日–世界血栓症デー（World Thrombosis Day） 

 2016 年 10月 24 日～30日– HPP 啓発週間（HPP Awareness Week） 

 2016 年 10月–肝臓啓発月間（Liver Awareness Month） 

 

aHUS、PNH、HPP、LAL-Dは、患者数が 100 万人あたり 20 人に満たない疾患と定義されている超

希少疾患です 2。「不屈の力（Uncommon Strength）キャンペーン」は疾患啓発を目的としており、

希少疾患のコミュニティを活性化してつながりを生み出すことで希少疾患の認知向上を世界的

に訴えかけるとともに、希少疾患の患者さんやそのご家族が必要としている情報を確実に入手で

きる場を提供します。 

 

以下の患者団体・患者支援団体が「不屈の力（Uncommon Strength）キャンペーン」の支援サポ

ーターで、キャンペーンサイトから各団体にアクセスすることが可能です。日本からは、NPO

法人 PNH倶楽部と低フォスファターゼ症の会（HPPSA-J）が、支援サポーターとして本活動に賛

同いただいています。 

 aHUS 

o aHUS Alliance 
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o aHUS UK 

o Atypical HUS Foundation 

o Selbsthilfe für seltene komplementbedingte Erkrankungen MPGN und aHUS e.V. 

 PNH 

o NPO 法人 PNH 倶楽部 

o Aplastic Anemia and MDS International Foundation (AAMDSIF) 

o Aplastic Anemia & Myelodysplasia Association of Canada (AAMAC) 

o Canadian Association of PNH Patients 

 HPP 

o 低フォスファターゼ症の会(HPPSA-J) 

o Children Living with Inherited Metabolic Diseases (CLIMB) 

o Hypophosphatasie Deutschland e.V. 

o International Coalition of Organizations Supporting Endocrine Patients (ICOSEP) 

o Soft Bones 

o The MAGIC Foundation 

 LAL-D 

o LAL Solace 

o AE LALD Spain 

 Rare Disease 

o Federación Colombiana de Enfermedades Raras (FECOER) 

o Federación Mexicana de Enfermedades Raras (FEMEXER) 

 

本キャンペーンに参加して aHUS、PNH、HPP、LAL-D の各疾患の認知向上を支援する方法につい

てさらに詳しく知りたい方は www.UncommonStrength.com/ja をご覧ください。 

 

 

非典型溶血性尿毒症症候群（aHUS）について  

aHUS は、極めて希少で生命を脅かす慢性疾患であり、1 つ以上の補体制御遺伝子の遺伝子異常

が生涯にわたる慢性的で制御不能な補体の活性化を引き起こし、その結果、全身の微小血管に血

栓を形成する補体介在性の血栓性微小血管障害症（TMA）を発症します 3,4。aHUS における慢性

的な制御不能な補体の活性化は生涯にわたる TMAリスクの原因となり、結果として腎臓、脳、

心臓およびその他の重要な臓器の突然の破壊的かつ致死的な損傷や早期死亡に至ります 3,5。全

aHUS 患者さんの 79%が、血漿交換または血漿輸注（PE/PI）を実施しても、診断後 3年以内に死

亡、または腎透析を必要とするか、または永続的な腎障害に至ります 6。さらに、PE/PI を行って

も、33～40%の患者さんが初回の aHUS 発作によって死亡するか、または末期腎不全へと進行し

ます 6,7。腎移植を受けた aHUS 患者さんの大半は後に全身性 TMAを発症し、これらの TMA患者

さんにおける移植失敗率は 90%に達します 8。  

小児と成人のいずれの年代においても aHUS に罹病します。また、補体介在性 TMA は血小板数

の減少（血小板減少症）と赤血球破壊（溶血）をもたらします。少なくとも 10 種類の補体制御

遺伝子において遺伝子変異が同定されているものの、aHUS の確定診断を受けた患者さんの 30～

50%で遺伝子変異は同定されていません 8。 
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発作性夜間ヘモグロビン尿症（PNH）について 

PNH は、正常な免疫系の構成要素である補体の機能のコントロールができなくなり、溶血（赤

血球破壊）を引き起こす極めて稀な血液疾患です。PNH はどの年齢の人もかかる病気ですが、

平均発症年齢は 30 代初期です 9 。患者さん全体の約 10％では、21歳以下で初めて症状が現れま

す 10 。PNH は前触れもなく進行し、全ての人種、背景または年齢の男女に発症する可能性があ

ります。PHN は気づかないうちに進行し、およそ 1～10 年以上診断が遅れることがあります 11。

治療薬が発売される前は、推定で PNH 患者さんの約 3 分の 1は診断後 5年以上生存できません

でした 9。PNH は再生不良性貧血（AA）や骨髄異形成症候群（MDS）などの骨髄不全例に一般的

に多く認められてきました 12-14。  原因不明の血栓を呈する患者さんは、PNH が根本原因の可能

性があります 9。 

 

低ホスファターゼ症（HPP）について 

HPP は、アルカリホスファターゼ（ALP）活性の低下と骨石灰化不全を特徴とする、極めて稀な

慢性進行性の遺伝性代謝性疾患で骨の変形等の骨格異常の他、重度の筋力低下、けいれん発作、

疼痛といった全身性の合併症を生じ、乳児では呼吸不全によって早期死亡に至ることもあります
15-19。 

HPP は組織非特異型アルカリホスファターゼ（TNSALP）と呼ばれる酵素の遺伝子コードの変異が

原因で発症します 15,16。 HPP における遺伝子異常は、あらゆる年齢層の患者さんに影響を及ぼ

します 15。 HPP は、乳児、小児、成人に症状が現れる可能性があり、疾患発症時の年齢によっ

て分類されます。 

HPP は、年齢を問わず、患者さんに深刻な影響を及ぼす可能性があります 15。自然経過観察試験

によると、生後 6 ヵ月未満に HPP を発症した乳児の死亡率は高く、5 歳時の全死亡率は 73％と

報告されています 20。このような患者さんの死亡原因は主として呼吸不全です 15, 19, 21。発症年齢

にかかわらず、長期的な臨床経過には、成長と発達への影響、日常生活動作（立つ、階段の上り

下り等）への支障、再発性および治癒しない骨折、重度の筋力低下、重度の疼痛、ならびに車椅

子、歩行器および杖などの歩行補助器が必要とされる運動機能の障害などがあります 15,18。 

 

ライソゾーム酸性リパーゼ欠損症（LAL-D）について 

LAL-Dは、生命を脅かす遺伝性疾患で、進行性の多臓器障害により、早期に死亡に至る可能性が

あります22。LAL-D患者さんでは、遺伝子変異によりLAL酵素活性が低下または欠損するため、重

要な臓器や血管、その他の組織にコレステロールエステルやトリグリセリドが著しく蓄積します。

その結果として組織の線維化、肝硬変、肝不全、アテローム性動脈硬化症が進み、心疾患やその

他の深刻な疾患を含む、進行性の多臓器障害をもたらします22,23。 

 

LAL-Dはあらゆる年齢の患者さんに影響を及ぼし、乳児期から成人期にわたって臨床症状が現れ、

突発的かつ予想不可能な臨床的合併症が現れる可能性があります。乳児の患者さんでは、重篤な
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成長障害、肝線維症、肝硬変を合併し、生存期間の中央値は3.7ヵ月です24。乳児期を超えてから

発症したLAL-D患者さんを対象とした観察研究によると、小児および成人のLAL-D患者さんの約

50%が3年以内に組織の線維化、肝硬変、肝移植に至っています25。LAL-Dの発症年齢は5.8歳（中

央値）であり、簡単な血液検査で診断できます26,27。 

 

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、アレクシオン・ファーマシューティカルズ（米国コネチカッ

ト州ニューヘイブン）の日本法人です。アレクシオンは、重篤な希少疾患を抱える患者さんの生

活を一変させる治療薬の開発と提供に注力するグローバルなバイオ製薬企業です。アレクシオン

は補体阻害におけるグローバルリーダーであり、生命を脅かす2つの超希少疾患である発作性夜

間ヘモグロビン尿症（PNH）および非典型溶血性尿毒症症候群（aHUS）の治療薬として初めてか

つ唯一承認されている補体阻害薬を開発し、製造販売しています。また、アレクシオンの代謝性

フランチャイズは、低ホスファターゼ症（HPP）とライソゾーム酸性リパーゼ欠損症（LAL-D）と

いった生命を脅かす超希少疾患の患者さんに対する2つの非常に革新的な酵素補充療法を有して

います。さらに、アレクシオンは、複数の治療領域にわたる極めて革新的な製品候補を擁し、バ

イオテクノロジー業界において最も強固な希少疾患パイプラインを進展させています。本プレス

リリースと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alexionpharma.jpをご覧くだ

さい。 
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