
 

プレスリリース（日本語訳） 

 

2015 年 6 月 

アレクシオンファーマ合同会社 

 

アレクシオン・ファーマスーティカルズ（米国コネチカット州チェシャー）が発表しましたプ

レスリリースの日本語訳です。 

 

アレクシオンのストレンジック™（アスホターゼ アルファ）と Kanuma™ 

（セベリパーゼ アルファ）が CHMP から EUにおける承認勧告を取得 

 

- CHMP は、小児期発症 HPP患者さんの治療薬として 
ストレンジックの販売承認を勧告– 

 
- CHMPは、あらゆる年齢の LAL欠損症患者さんの治療薬として 

Kanuma の販売承認を勧告– 
 

 

2015年6月26日、米国コネチカット州チェシャー--（ビジネスワイヤ）--アレクシオン・ファ

ーマスーティカルズ（NASDAQ：ALXN）は本日、欧州医薬品庁（EMA）の医薬品委員会（CHMP）

が、ストレンジック™（アスホターゼ アルファ）とKanuma™ （セベリパーゼ アルファ）につ

いて販売承認勧告を採択したことを発表しました。予定されるストレンジックの適応は、小児

期発症低ホスファターゼ症（HPP）患者さんの骨症状の治療を目的とした長期酵素補充療法で

す。Kanumaの予定されている適応は、あらゆる年齢のライソゾーム酸性リパーゼ欠損症（LAL-D）

患者さんにおける長期酵素補充療法です。今回のCHMPの承認勧告に基づき、欧州委員会の最終

決定は2015年第3四半期となる見込みで、その決定後、アレクシオンは国ごとの保険償還プロ

セスに着手します。なお、2016年6月時点では、HPPおよびLAL-Dのいずれにも承認薬はありま

せん。 

 

 アレクシオンの最高経営責任者であるデビッド・ハラールは次のように述べています。「ス

トレンジックとKanumaに対する今回のCHMPの承認勧告は、欧州でHPPとLAL-Dを抱える小児・幼

児・成人患者さんに治療薬をお届けするうえでの重要なマイルストーンです。いずれの治療薬

もきわめて革新的な酵素補充療法であり、承認されれば、生命を脅かす代謝性超希少疾患であ

るHPPとLAL-Dにおける世界初の治療薬となります。」 

 

 HPPは遺伝性、進行性および代謝性の超希少疾患で、複数の身体器官に深刻な影響を及ぼし、



 

消耗性または致死的な合併症を引き起こします。HPPは骨石灰化不全を特徴とし、骨の破壊や

変形のほか、重篤な筋力低下、けいれん発作、疼痛、および呼吸不全などの全身性合併症を生

じ、乳児では早期死亡に至ることもあります1-5。 

 

 LAL-Dも遺伝性、進行性および代謝性の超希少疾患であり、患者さんは乳児から成人まで幅

広く、慢性的な脂肪蓄積により全身の身体器官に障害を生じ、時に早期死亡に至ることもあり

ます。LAL-Dの原因である遺伝子変異により、複数の体内組織でライソゾームのLAL酵素活性が

低下するため、肝臓、血管壁などの組織に慢性的に脂質が蓄積します6。 

 

ストレンジックに対するCHMPの見解 

 

 予定されるストレンジックの適応は、小児期発症低ホスファターゼ（HPP）患者さんの骨症

状の治療を目的とした長期酵素補充療法です。HPPには、くる病／骨軟化症を含む骨症状、カ

ルシウム・リン代謝の変化、成長および運動機能の障害、人工呼吸器を必要とする呼吸機能障

害、ビタミンB6依存性けいれん発作が伴います。人工呼吸器を必要とする乳児期HPP患者さん

が未治療のままでいると、死亡率が上昇します。臨床試験では、ストレンジック治療により、

人工呼吸器を必要とする乳児の患者さんの71％が生存しており、現在も治療を継続しています。 

 

 CHMPの見解の概要（Summary of Opinion）に記載されている通り、ストレンジック治療には

骨格構造の改善というベネフィットがあり、これらは関節のX線像、骨生検材料の組織像、明

らかな巻き返し的な身長増加によって示されました。CHMPのこのような見解の根拠となったの

は、ピボタル試験である3つのプロスペクティブ試験とそれらの延長試験に登録した小児期発

症HPP患者さん（新生児～66歳）68例の臨床データでした。 

 

 ロイヤル・マンチェスター小児病院（英国）のProf. Zulf Mughalは次のように述べていま

す。「このたびのCHMPからの承認勧告により、現時点で承認薬のないHPPコミュニティーにス

トレンジックをお届けできる日へまた一歩近づきました。小児期発症HPP患者さんを対象とし

た臨床試験において、ストレンジックは、骨石灰化、運動機能および成長に迅速かつ持続的な

改善をもたらしました」 

 

 発現した有害事象で頻度の高かったものは、注射部位反応および投与時反応でした。これら

の有害事象の大部分は、軽度から中等度でした。ストレンジックに対するCHMPの見解の概要は

http://www.emea.europa.eu（英語）でご覧いただけます。 

 

Kanumaに対するCHMPの見解 

 

 予定されているKanumaの適応は、あらゆる年齢のLAL-D患者さんにおける長期酵素補充療法

http://www.emea.europa.eu/


 

です。CHMPの見解の概要（Summary of Opinion）に記載されている通り、Kanuma治療には、欠

損している酵素の活性を補充することで、肝臓の脂肪量を減少させ、血中トランスアミナーゼ

値、低比重リポタンパク（LDL）コレステロール値、非高比重リポタンパク（HDL）コレステロ

ール値、トリグリセリド値を減少させるというベネフィットがあります。さらに、乳児期LAL-D

患者さんの12カ月を超える生存率（67％）においても有意なベネフィットがみられました。 

 

 KanumaはCHMPによる迅速審査の対象となりました。CHMPの今回の見解の根拠となったのは、

LAL-D患者さん84例（乳児、小児、成人）を対象にKanuma治療を検討した4つの臨床試験のデー

タでした。 

 

 パリのネッケル小児病院（Hôpital Necker-Enfants Malades）およびIMAGINE研究所（IMAGINE 

Institute）で治験責任医師を務めたDr. Vassili Valayannopoulosは次のように述べています。

「臨床試験で、Kanumaはプラセボと比較して乳児の全生存期間を有意に延長させ、小児・成人

患者さんにおいてALTなどの肝障害のマーカーを正常化させました。また、Kanumaは成人・小

児患者さんにおいて、肝臓の脂肪量の減少を含む、脂質異常症と肝障害のその他の疾患関連パ

ラメータも著しく改善させました。本日のCHMPの承認勧告は、効果的な治療法がないために複

数の身体器官への障害や早期死亡のリスクにさらされているLAL-D患者さんにとって、きわめ

て重要な前進です」 

 

 臨床試験においてみられたもっとも重篤な有害反応は、アナフィラキシーと一致する徴候お

よび症状で、3％の患者さんにみられました。徴候および症状には、胸部不快感、結膜充血、

呼吸困難、かゆみを伴う全身性発疹、充血、軽度眼瞼浮腫、鼻漏、重度呼吸困難、頻脈、頻呼

吸、じんましんが含まれました。Kanumaに対するCHMPの見解の概要は

http://www.emea.europa.eu (英語)でご覧いただけます。 

 

低ホスファターゼ症（HPP）について 

 

 HPPは、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、重篤な筋力低下、けいれん発作、および呼吸器不全といった全身性合併症

を生じ、早期死亡に至ることもあります1-5。 

 

 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1,2。 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1。HPPは疾患が発症時の年齢によって分類され、乳児期発症および若年期発症HPPは18

歳未満で発症した場合と定義されます。 

 

 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1。 自然経過観察試

http://www.emea.europa.eu/


 

験によると、生後6か月未満に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7。このような患者さんの死亡原因は主に呼吸不全です 1,2,8。青年期および

成人期まで生存した患者さんの場合、長期的な臨床的続発症には、再発性および治癒しない骨

折、筋力低下、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1,4。 

 

ライソゾーム酸性リパーゼ欠損症（LAL欠損症、LAL-D）について 

 

 LAL-Dは、早期死亡や高い罹患率に関連する、生命を脅かす重篤な疾患です。遺伝子変異に

よりLAL酵素の活性化を低下させる慢性疾患であり、それが、重要臓器や血管などの組織に脂

質が著しく蓄積し、結果として組織の線維化、肝硬変、肝不全、急速に進行するアテローム性

動脈硬化症、心疾患やその他の深刻な疾患を含む、複数の身体器官への進行性の障害をもたら

します6,9。 

 

 LAL-Dはあらゆる年齢の患者さんに影響を及ぼし、幼年期から成人期にわたるまで、突発的

かつ予想不可能な臨床的合併症が現れます。乳児の患者さんでは、深刻な成長障害、肝線維症、

肝硬変、死亡（死亡年齢中央値3.7ヵ月）がみられます10。ある自然経過観察試験によると、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、肝移植または死亡

へ進行しています11。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12,13。 

 

ストレンジック™ (アスホターゼ アルファ)について 

 

 ストレンジック™ (アスホターゼ アルファ)はHPPの根本的な原因であるアルカリホスファタ

ーゼ（ALP）の欠損を解消すべくデザインされた、ファースト・イン・クラス（画期的新薬）

の酵素補充療法です。ストレンジック™ による治療は、欠乏したALPの補充を通じて酵素基質

濃度上昇と骨の石灰化障害を改善し、それにより重篤な骨格および全身性の重篤な病態と早期

死亡を予防することを目的としています。 

 

 ストレンジック™ は米国食品医薬品局（FDA）からブレークスルーセラピー（画期的治療薬）

の指定を受け、優先審査対象として生物製剤認可が受理されています。またストレンジック™

は厚生労働省（MHLW）に新薬承認申請（NDA）を提出しています。 

 

Kanuma™（セベリパーゼ アルファ）について 

 

 Kanuma™（セベリパーゼ アルファ）は、LAL-Dの根本的な原因を解消すべくデザインされた

組換えヒトLAL酵素です。Kanuma™は、欠損しているLALを補充することにより、基質の蓄積の



 

減少および脂質代謝の向上を図り、それによって慢性的な脂質の蓄積、複数の身体器官への障

害、早期死亡を防ぎます。 

 

 FDAは乳児のLAL-Dを適応としてKanuma™をブレークスルー・セラピー（画期的治療薬）に指

定し、Kanuma™の生物製剤認可（BLA）の優先審査を受理しました。さらに、厚生労働省に新薬

承認申請（NDA）を提出しています。 

 

アレクシオンについて 

 

 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。アレクシオンは致命的な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）と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ソリリス®（エクリズマブ）を開発し、販売していま

す。また、アレクシオンは、開発後期段階の2品目である、低ホスファターゼ症（HPP）に対す

るストレンジックTMおよびリソソーム酸リパーゼ欠損症（LAL-d）に対するKanumaTM（セベリパ

ーゼ アルファ）の開発によって、最先端のグローバルな代謝性希少疾患フランチャイズも構

築しています。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。

補体阻害領域におけるグローバルリーダーとして、ソリリス® の潜在的適応の評価など、広範

なプラットフォーム全体において補体阻害薬ポートフォリオの強化と拡大をアレクシオンは

進めています。本プレスリリースとアレクシオンに関する詳細については www.alexion.com

（英語）をご覧ください。 

 

将来予測に関する記述 

 

 本プレスリリースには、低ホスファターゼ症（HPP）に対するストレンジックTM（アスホター

ゼ アルファ）およびLAL欠損症（LAL-D）に対するKanuma TM（セベリパーゼ アルファ）の潜在

的な医学的ベネフィットに関する記述など、将来予測に関する記述が含まれています。将来予

測に関する記述は、諸要因による影響を受け、これらの要因により将来予測に関する記述がア

レクシオンの結果および計画と異なる可能性があります。これらの要因として、HPPの治療薬

としてのストレンジックおよびLAL欠損症の治療薬としてのKanumaの上市に関する販売承認ま

たは重大な制限に関する規制当局の決定、HPPの治療薬としてのストレンジックおよびLAL欠損

症の治療薬としてのKanumaに対しての十分な製造能力の手配と商業インフラの確立の遅れ、臨

床試験の結果からより広く多様な患者集団でのストレンジックおよびKanumaの安全性と有効

性に関する結果が予測できない可能性、第三者の支払者（政府機関など）がストレンジックお

よびKanumaの使用に対して（承認された場合）容認できる比率で償還金を支払わないかまった

く支払わないリスク、ストレンジックおよびKanumaを使用する患者数の推定とストレンジック

http://www.alexion.com/
http://www.alexion.com/


 

およびKanumaを使用する患者の疾病の自然史に関する所見が不正確なリスク、ならびに米国証

券取引委員会にアレクシオンが提出した報告書の中で適時記載したさまざまなリスクなどが

あります。このリスクにはアレクシオンの2015年4月24日に提出された2015年3月31日を末日と

するForm 10-K四半期報告書、およびアレクシオン子会社の旧名シナジーバ・バイオファーマ

が2015年4月31日に提出した2015年3月31日を末日とするFrom 10-Q四半期報告書に記載したリ

スクに限定されません。アレクシオンは、法律に基づき義務が生じた場合を除き、この将来予

測に関する記述を見直し、本プレスリリースの発表後に発生した事象または状況を反映する予

定はありません。 
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