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前回（7月）会議において引き続き検討することとされた医薬品  

No．   成分名   販売名   要望の診断名等   備考（国内開発状況、欧米4カ国での承認状況等）   

l  ガルスルファーゼ   Nag】azyme   （2005年6月1日に米国承認）   米（Ⅵ型ムコ多糖症）   

国内治験中。オーファンドラッグ指定  

2  イブリツモマブチウキセタン  Zevalin   非ホジキンリンパ腫（低悪性度）、B細胞性悪性  
リンパ腫  米（B細胞性非ホジキンリンパ腫）  

EU（B細胞性非ホジキンリンパ腫）   

3  トシツモマブ   Bexxar   非ホジキンリンパ腫（低悪性度）、B細胞性悪性 リンパ腫  米（非ホジキンリンパ腫）   

国内治験中  

4  リボソーマルドキソルビシン  Doxi】   卵巣癌、カポジ肉腫  
米（A氾S関連カポジ肉腫、卵巣癌）  

EU（A（DS関連カポジ肉腫、卵巣癌）  
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ワーキンググループ検討結果報告書  

平成17年10月31日   

ガルスルファーゼ（米での販売名：Naglazyme）  医薬品名   

概  要  酵素製剤（注射剤）  

対象疾病  Ⅵ型ムコ多糖症  

米国（Ⅵ型ムコ多糖症）  外国承認状況   

［対象疾病について］   

ムコ多糖症Ⅵ型は、常染色体劣性遺伝で、アリルサルファターゼBの欠損によりデル  

マタンサルフエイトとコンドロイチン硫酸の蓄積をきたす。低身長、骨の変形、関節  

拘縮、肝牌腫、角膜混濁、心臓弁膜症、難聴、特有な顔つきなどのムコ多糖症に共通  

に見られる兆候を有するが、精神運動発達遅滞や退行のような中枢神経症状を有しな  

い。既存治療は、造血幹細胞移植（BMT）のみであったが、効果は不十分で、患者は、  

移植をしても、関節こう縮や骨の変形により、車椅子の生活を余儀なくされている。  

中枢神経症状のないこと、造血幹細胞移植にはアログラフトに伴う重篤な副作用があ  

ることを考慮すると、酵素補充療法は、最も適した治療法といえる。   

日本で確認できている症例は4例（好中球中のアリルスルファターゼBの測定で確  

定診断）で、うち2例は造血幹細胞移植を幼児期におこなっているが、現在15歳以上  

で2名とも車椅子の生活を送っている。2名とも本剤使用の希望がある。あとの2名  
は幼児で、関節こう縮はあるが、歩行に問題はない。うち1例はドナー候補が見つか  

らず、本剤使用の希望が非常に強い。専門家からも患者からも要望の高い医薬品であ  

り、日本ムコ多糖症親の会からは今年8月に早期承認の要望書が厚生労働大臣宛に提  

出された。なお、本剤は、世界で初めて米国で本年6月に承認された。   

［本剤の医療上の有用性について］   

本剤は、ムコ多糖症Ⅵ型（マロトーラミー症候群；Maroteaux・LamySyndrome）の欠  
損酵素アリルサルファクーゼBの遺伝子組替え製剤である。米国での第Ⅲ相試験（EUで  

は審査中）はプラセボ対照の二重盲検比較試験であるが、公表論文が未だないために、添  
付文書及びバイオマリン社からのプレスリリース資料に基づいて評価を行った。対象患者  

は5歳から29歳、39名のうち19名が実薬1．Omg／kg、20名がプラセボの週1回点滴投  
与をうけ、これが24週継続された。その後は希望者にオープン試験を実施した。有効性  

については、24週の投与で、12分間の歩行距離の治療開始時からの変化量、階段を上る  

試験（1分間に何段上がれるか）での治療開始時からの変化量、尿中ムコ多糖の減少等で  

有意に改善（12分間の歩行距離の変化量のmodel－derivedmeandiffbrenceで92＋／－40メ  

ートル、ベースラインは227＋／－170メートル［共にmean＋／－SD］）が認められた。その後  

のオープン試験でも、二重盲検比較試験開始時からの治療群において、さらに歩行距離が  

36＋／－97メートル（mean＋／・SD）変化した。   

第Ⅲ相試験とその後のオープン試験の結果では、安全性は高いとされている。報告頻度  

の高い有害事象は、頭痛、発熱、関節痛、嘔吐、上気道感染症、下痢、耳痛、咳、中耳炎  

等であった。Infusion・relatedadverse events（発熱、震え、頭痛、発疹、軽度から中等  
度の専麻疹等）の95％以上は軽度あるいは中等度であった。血管神経性浮腫、低血圧、呼  

吸困難、気管攣縮、呼吸困難、無呼吸、専麻疹等の重篤な反応を起こした症例もあったが、  

全例、第Ⅲ相試験を終了し、延長試験へも参加した。ほぼ全例で抗体産生がみられたが、  

抗体産生と副作用の重症度や効果の間に相関はなかった。   



資料 2－1  

［検討結果］   

疾患が重篤である上に、投与対象症例数が極めて少ないことにより、欧米での臨  

床試験データをもって承認申請を認め、審査期間中に国内治験データの中間報告を  

求める、あるいは製造販売後調査などで国内情報を収集する等の柔軟な対応を検討  

すべきである。患者数が極端に少ないために、コンパッショネートユース的に（我  

が国においては、学会等が研究班を組織してこれを受け皿として治療研究を行うこ  

となど）使用している症例のデータを活用することも考慮しては如何か。現時点で  

は、国内で申請を行う予定の製薬企業がないと聞いている。HIV薬のように、英  

文の海外承認申請データをそのまま承認申請に使うことを認めるなど、海外の小企  

業が積極的に国内での申請を行えるような策も考慮されるべきであると考える。   
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ワーキンググループ検討結果報告書  

平成17年10月31日   

イブリツモマブチウキセタン（欧米での販売名：Zevalin）  医薬品名   

概  要  抗悪性腫瘍剤（注射剤）（H17．1．13に希少疾病用医薬品に指定）  

対象疾病  B細胞性非ホジキンリンパ腫  

米国（再発・難治性で低悪性度、濾胞性又は組織学的進展を示した  

B細胞性非ホジキンリンパ腫（リッキシマブ抵抗性の濾胞性非ホジ  

キンリンパ腫を含む））  

EU（リッキシマブ抵抗性又は難治性でCD20陽性の濾胞性B細  
胞性非ホジキンリンパ腫）  

外国承認状況  

［対象疾病について］   

低悪性度B細胞性非ホジキンリンパ腫はBリンパ球の腫瘍であり、最も相対頻  

度の高い疾患単位は濾胞性リンパ腫である。濾胞性リンパ腫は診断時に大半の患者  

が既に進行期であり、一般的には症状に乏しく緩慢な経過を示す。当初は化学療法  

に奏効を示すことが多いが、経過中高率に中高悪性度B細胞リンパ腫への組織学  

的進展を示し、大半の患者が原病増悪のために死に至る難治性リンパ腫である。欧  

米白人に比し日本人では発生頻度が低いとされてきたが、近年、増加傾向が認めら  

れる（KatsumataN，etal．：JpnJClinOncol1996；26：445・54／MiyazatoH，etal．：  
IntJHemato12002；76‥333・7）。   

［本剤の医療上の有用性について］   

本剤はマウス型抗CD20抗体にイットリウムー90（90Y）という放射性同位元素  

（radioisotope；RI）を標識したRI標識抗体である。90Yはベータ線のみを放出する  

RIのため、患者のRI治療室への隔離を必要とせず、周囲への放射線被曝が問題に  

ならない。   

キメラ型抗CD20抗体リッキシマブの臨床導入によって低悪性度B細胞リンパ  

腫患者の予後は改善されつつあるが、化学療法後の再発・再燃患者に対するリッキ  

シマブの無増悪生存期間中央値は約8ケ月に過ぎない（IgarashiT，etal．：Ann  

Onco12002；13：928・43）。また、未治療低悪性度B細胞リンパ腫患者に対するリッ  

キシマブと化学療法（CHOP療法など）の併用による有望な治療成績が報告され  

ているものの、半数例以上にすでに経過観察中の増悪が認められている。本剤は、  

再発・再燃濾胞性リンパ腫患者に対するリッキシマブとの比較試験において有意に  

高い奏効割合と完全奏効割合を示し（WitzigTE，etal．：JClinOnco1  

2002；20：2453・63）、リッキシマブ抵抗性の濾胞性リンパ腫患者に対して70％台の高  

い奏効割合を示した（WitzigTE，etal．：JClinOnco12002；20：3262・9）。すなわち、  

リッキシマブが使用可能な現状においても本剤の有用性は明らかであり2002年に  

米国食品医薬品庁（FDA）によって承認された。現在我が国には治療対象となる患者  

さんが多数存在し、本剤による治療を切望されている。   

［検討結果］   

2005年9月末現在で、本剤は既に43ケ国で承認されて使用可能になっている。  

一方、国内においては、現在、再発・再燃低悪性度B細胞性非ホジキンリンパ腫   
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患者を対象とした第Ⅰ相試験において有害事象のプロファイルと第Ⅱ相試験の推  

奨用量が明らかとなり（WatanabeT，etal．：CancerSci，inpress）、引き続き実施さ  

れた多施設共同第Ⅱ相試験の患者登録は既に終了し、現在、治療患者追跡と試験結  

果解析が行われている。   

米国の臨床試験において高い有効性が確認された薬剤であり、多くの患者さんが  

治療を切望していることより、我が国において早期に承認申請がなされることが望  

ましい薬剤である。ただし、90Yの半減期が64時間と短いため、患者治療施設で  

の本剤へのRI標識が必要であり、治療実施には血液内科医と核医学専門医との全  

面的な協力体制構築が必要である。遷延性骨髄毒性に対する慎重な対応を要する薬  

剤でもあり、承認までの間に治験参加施設以外での本剤の使用は、対象患者の安全  

性確保の観点より推奨できない。   
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ワーキンググループ検討結果報告書  

平成17年10月31日   

トシツモマブ（米国での販売名：Bexxar）  医薬品名   

抗悪性腫瘍剤（注射剤）  概  要   

対象疾病  B細胞性非ホジキンリンパ腫  

米国（CD20抗原発現の再発・難治性、低悪性度、濾胞性又は組織  
学的進展を示した非ホジキンリンパ腫（リッキシマブ抵抗性の非ホ  

ジキンリンパ腫を含む））  

外国承認状況  

［対象疾病について］   

低悪性度B細胞性非ホジキンリンパ腫はBリンパ球の腫瘍であり、最も相対頻  
度の高い疾患単位は濾胞性リンパ腫である。濾胞性リンパ腫は診断時に大半の患者  
が既に進行期であり、一般的には症状に乏しく緩慢な経過を示す。当初は化学療法  
に奏効を示すことが多いが、経過中高率に中高悪性度B細胞リンパ腫への組織学  

的進展を示し、大半の患者が原病増悪のために死に至る難治性リンパ腫である。欧  
米白人に比し日本人では発生頻度が低いとされてきたが、近年、増加傾向が認めら  
れる（KatsumataN，etal．：JpnJClinOncol1996；26：445・54／MiyazatoH，etal．：  
IntJHemato12002；76：333－7）。   

［本剤の医療上の有用性について］   

本剤はマウス型抗CD20抗体にヨードー131（131Ⅰ）という放射性同位元素  

（radioisotope；RI）を標識したRI標識抗体である。131Ⅰはベータ線とガンマ線を放  
出するRIのため、周囲への放射線被曝に注意が必要である。   
キメラ型抗CD20抗体リッキシマブの臨床導入によって低悪性度B細胞リンパ  

腫患者の予後は改善されつつあるが、化学療法後の再発・再燃患者に対するリッキ  
シマブの無増悪生存期間中央値は約8ケ月に過ぎない（IgarashiT，etal．：Ann  
Onco12002；13：928－43）。また、未治療低悪性度B細胞リンパ腫患者に対するリッ  

キシマブと化学療法（CHOP療法など）の併用による有望な治療成績が報告され  

ているものの、半数例以上にすでに経過観察中の増悪が認められている。   
本剤は、再発・再燃濾胞性リンパ腫患者、リッキシマブ抵抗性の濾胞性リンパ腫  
患者、無治療濾胞性リンパ腫患者に対して高い有効性を示した（KaminskiMS，et  
al．：JClinOnco12001；19：3918，28／HorningSJ，etal．：JClinOnco1  

2005；23：712－9／KaminskiMS，etal．：NEnglJMed2005；352：441・9）。すなわち、  
リッキシマブが使用可能な現状においても有用な薬剤であり2003年に米国食品医  

薬品庁（FDA）によって承認された。   

［検討結果］   

2005年9月末現在で、本剤は米国及びカナダで承認されて使用可能になってい  
るが、国内においては治験が実施されていない。製薬企業の臨床開発が計画されて  

こなかったことがその一義的な理由であるが、本剤はガンマ線を放出するために周  
囲への放射線被曝の問題があること、有効性がイブリツモマブと同等であることも  
背景として挙げられる。我が国でイブ リツモマブが使用可能になれば、本剤の医療  

上の必要性は特に高いとは言えないと判断される。   
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ワーキンググループ検討結果報告書  

平成17年10月31日   

リボソーマルドキソルビシン（米国での販売名：Doxil）  医薬品名   

抗悪性腫瘍剤（注射剤）  概  要   

卵巣癌、AIDS関連カポジ肉腫  対象疾病   

米国（プラチナ製剤による化学療法後に進行・再発した卵巣癌、併  
用化学療法後に進行した又は当該療法に不耐容のAIDS関連カポ  

ジ肉腫）、  

欧州（プラチナ製剤による化学療法後に進行した卵巣癌、CD4が  
低く、広範囲の粘膜皮膚又は内臓疾患を有するAIDS関連カポジ肉  
腫、転移性乳癌）  

外国承認状況  

［対象疾病について］   

卵巣癌は、年間6，000人が発症し、その数は乳癌と同様、年々増加傾向にある。  
また死亡数は2001年の統計では4，154人であり、発症患者の約3分の2が死亡に  
至る難治性癌である。化学療法が効きやすい癌種ではあるが、早期発見が困難であ  
り、発見時には進行している場合が多い。初回化学療法はタキサン系薬剤＋プラチ  
ナ系薬剤という標準治療が確立されているが、二次化学療法（2nd・line  

chemotherapy）は標準治療が確立されていない現状にある。   

AIDS関連カポジ肉腫は、HIV感染患者において全身性多発性に生じる非上皮性  
腫瘍であり、繊維芽細胞と小血管の増生を特徴とし、皮膚のみでなく粘膜、軟部組  
織、消化管、リンパ節へも出現する。外科的切除、放射線療法、化学療法などの治  
療が行われている。   

［本剤の医療上の有用性について］   

本剤は、リポソーム（微小な脂質粒子）に封入された塩酸doxorubicin（PLD）の  
静脈内投与製剤である。塩酸doxorubicinをリポソームに封入することにより、塩  
酸doxorubicinの腫瘍組織内滞留時間を延長させ、腫瘍組織内濃度を高めることで  
有効性を改善し、更に、血奨中の遊離型doxorubicin濃度を抑えることによって、  
骨髄抑制や脱毛、心毒性等の主要な薬物有害反応を軽減するよう設計された薬剤で  
ある。   

初回の白金製剤を含む併用化学療法施行後の卵巣癌患者に対する二次化学療法  

として、PLD（50mg／m2）と現在欧米で広く使われているtopotecan（1・5mg／m25日  
間）との第Ⅲ相比較試験が行われた（JClinOnco12001；19：3312）。481名の患  
者が登録され、そのうち7名の非投与患者を除く474名．が解析対象となった。全患  
者での奏効率は19．7％対17．0％（PLD群対topotecan群）とほぼ同等であり、また、  
Platinumsensitiveな患者（初回化学療法終了後6ケ月以上の再発患者）に対する  

奏効率は28．4％対28．8％であったが，Platinumresistantな患者（初回化学療法終  
了後6ケ月以内の再発患者）に対する奏効率は12．3％対6．5％とPLD群の方が良好で  
あった。全生存期間は、PLD群＝60週対topotecan群＝56．7週（p＝0・34）、  
Platinum・reSistantな患者の生存期間は、PLD群＝35．6週対topotecan群＝41．3週  
（p＝0．455）と有意差は認められなかったが、Platinum・SenSitiveな患者の生存期  

PFS（Progression・free   間は、PLD群＝108．0週対topotecan群＝71．1週（p＝0．008），  
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SurVival：無増悪生存期間）PLD群＝28．9週対topotecan群＝23．3週（p＝0．037）  

と、PLD群が有意に良好な成績であった。毒性はtopotecan群に比し，白血球減少，  

貧血，血小板減少等の骨髄抑制及び脱毛の発現頻度は低く，手足症候群  
（Palmar・PlantarErythrodysesthesia）、口内炎の発現頻度はPLD群に特徴的に  

多かった。   

また、再発卵巣癌患者214名を対象とした（初回化学療法はタキサン製剤を含  
まないプラチナ系薬剤のみ施行された患者のみに限られた）、PaClitaxel  
（175mg／m2）との比較試験で、奏効率18％対22％（PLD群対paclitaxel群）、  

生存期間の中央値が46週対56週（p＝0．44）との結果が報告された（ProcASCO  

2005，abstractno．808）。   

AIDS・カポジ肉腫に対しては、同疾患に対する従来の標準的治療レジメンと、  

PLD（20mg／m2）の比較試験が欧米で実施され、奏効率がそれぞれ、BV療法  

（Bleomycinハ乃ncristine）23．3％対PLD58．7％（p＜0．001、症例数241例：JClin  

Oncol1998；16：683）、およびABV療法（塩酸doxorubicin／Bleomycin爪ncristine）  

24．8％対PLD45．9％（p＜0．001、症例数258例：JClinOncol1998；16：2445）であ  
り、PLDの奏効率は従来の治療レジメンよりも有意に優れていた。これらの比較  

試験より PLDはAIDS－カポジ肉腫に対して有効な薬剤であることが示されてい  

る。   

［検討結果］   

標準治療の確立されていない再発卵巣癌に対する比較試験は、対象症例も少ない  

ことから、世界的にもあまり多くは行われていない現状にある。その中で、全対象  

患者に対する結果ではなく、サブセット解析の結果ではあるが、Platinuln  

resistantな患者に対して奏効率が良好であったこと、Platinum sensitiveな患者  

に無増悪生存期間及び生存期間の延長が認められたということで、欧米で卵巣癌二  

次化学療法としてほぼ標準治療として使用されているtopotecanとの比較試験に  

おいて本剤が比較的良好な成績を示したことは、重要なevidenceであると考えら  

れる。また、AIDS・カポジ肉腫に対しても従来の化学療法レジメンと比較して奏効  

率が優れていることが示されている。   

これら臨床成績及び現在進められている進行・再発の卵巣癌患者を対象とした国  

内第Ⅱ相試験成績を基に早期の承認申請がなされるべきである。   



7月～9月に欧米4カ国のいずれかの国で．   

新たに承認された医薬品（類型Ⅰ）  

l．成分名： ラメルテオン（ramelteon）  

販売名： Rozerem   

承認国： 米国（2005年7月22日承認）  
会社名： －TbkedaPharmaceuticalsAmerica，Inc．   

剤形・規格：経口剤・8m91錠  
効能・効果：不眠症   

用法・用量：8mgを就寝前30分以内に経口投与   
作用機序等：メラトニンMTl、MT2受容体アゴニスト   

○適応疾病の重篤性について：   

重篤とは言えない。  

○医療上の有用性について：   

新規の作用機序を有する薬剤である。  

○学会・患者団体からの要望：   

なし  

○国内状況：   

治験実施中  

（nepafenac）  ネバフエナク  2．成分名  

販売名： Nevanac   
承認国： 米国（2005年8月19日承認）  

会社名： AIconLaboratories，lnc．  
剤形・規格：点眼剤■0．1％   

効能・効果：白内障手術に伴う痔痛及び炎症の治療   

用法・用量：手術眼に対し、術前1日前及び術後3週間前まで、1日3回点眼   

作用機序等：非ステロイド性消炎鎮痛剤   

○適応疾病の重篤性について：   

重篤とは言えない。  

○医療上の有用性について：   

同種同効薬あり  

○学会・患者団体からの要望：   

なし  

○国内状況：   

治験実施中   



資料4  

学会から追加で検討の要望があった医薬品  

No．   成分名   販売名   要望の診断名   備考（欧米4カ国での承認状況等）   

ロ  アトバコン／プログアニル  Malarone   多剤耐性熱帯性マラリア   
米、英（熱帯熱マラリアの予防、急性非複雑性熱帯熟マラリアの治療）  
独、仏（熱帯熟マラリア）   

重症熱帯熱マラリア   
英（非複雑性熱帯熟マラリアの治療）  

2  アルテメター／ルメフアントリ ン  Riamet  独（合併症のない熱帯熱マラリア）   

3  グルコン酸キニン   Quinimax   重症熱帯熟マラリア   仏（マラリア）   

4  リン酸プリマキン   Primaqulne   マラリア   米（三日熟マラリアの再発予防）   

米（進行HIV感染患者におけるMycobacteriumavumcomplex感染症）  

HIV感染患者におけるMycobacteriumavium  
英（進行HlV感染患者におけるMycobacteriumav［umCOmPlex感染症、非結核Mycobacterium疾  

5  リファプチン   Mycobutin  
comp】ex感染症   

患、肺結核）  
独、仏（進行HIV感染患者におけるMycobacteriurnaviumcomplex感染症、多剤耐性結核菌感  
染）  

















ワーキンググループ検討結果報告書  

平成17年10月31日   

医薬品名  クロファラビン（欧米での販売名：Clolar）  

概  要  抗悪性腫瘍剤（注射剤）  

対象疾病  小児急性リンパ性白血病  

外国承認状況  米国（再発、難治性の小児急性リンパ性白血病）  

［対象疾病について］   

小児急性リンパ性白血病（以下「小児ALL」）は小児期発症の悪性腫瘍（以下「小  

児がん」）の中で最多の病型であり、小児がん全体の約4分の1を占め、我が国の  

各種登録データから年間450・600例が発生すると見込まれる。治療の進歩により5  

年無病生存率は70“80％と向上したが、これは既存薬剤の使用方法の改善等によ  

るものであり、過去30年間に目立った新薬開発は行われていない。一方、再発・  

難治性′J、児ALLの治療では、アントラサイクリン系、ビンカアルカロイド系、代  

謝括抗剤などの既存薬剤を併用した寛解導入療法では奏効率は約40％に留まる。  

非寛解の状態では、造血幹細胞移植を併用したとしてもその治療成績は生存率10％  

未満と予後は絶望的である。また、初回から強力な化学療法を施行された再発患者  
では臓器障害等の副作用出現の危険性が高いため、安全かつ有効な新規薬剤の開発  

が強く望まれている。   

［本剤の医療上の有用性について］   

クロファラビンはプリンヌクレオシドアナログ系という新しいタイプの薬剤で  

あり、リボヌクレオチド還元酵素とDNAポリメラーゼを共に阻害するという、既  

存の抗腫瘍剤とは異なる作用機作により抗腫瘍効果を発揮する。米国で難治性小児  

ALL66例を登録して行われた第Ⅰ相用量設定試験では、用量規制毒性は可逆性の  

どリルビン上昇、肝酵素値の上昇、発疹であり、至適投与量は52mg／m2／日×5日  

間（静注）と決定された。この投与量を採用した第ⅠⅠ相試験では再発、難治性小  

児ALL49例に対し、奏効率30．6％（完全寛解率20．4％、部分寛解率10．2％）と優  

れた有効性を示した（www．fda．gov／cder／foi／1abel／2004／0216731bl．pdf）。小児白血病  

患者96例における主な有害事象（NCI・CTCv2に基づく；因果関係に関わらない  

集計）は、消化管（悪心75％、嘔吐53％等、下痢53％）、血液／骨髄（好中球減少  

10％）、感染／発熱性好中球減少（発熱性好中球減少53％、菌血症10％、敗血症  

15％等）、肝（Grade3，4のAI∬上昇44％、Grade3，4のどリルビン上昇15％）、腎  

尿路（Grade3，4のクレアチニン上昇6％）であり、いずれも臨床的に管理可能で  

あった。心血管系の有害事象も報告されており、頻脈34％（ただし治療前で27．4％）、  

心嚢液貯留35％（いずれも軽度）が主なものである。また因果関係は不明とされ  

ているが、左心収縮機能不全27％が報告されている。稀な副作用としてsystemic  

inflammatoryresponsesyndrome／capillaryleaksyndrome（SIRS）が4例に報告  
されているが、ステロイド剤の前投薬によって予防可能とされている。これらの臨  

床試験の結果を受け、2004年12月28日に、1歳～21歳の再発または難治性小児  

ALLを適応症として米国FDAで承認され、米国での発売が開始された。   

現在、クロファラビンは米国において成人の急性リンパ性白血病、急性骨髄性白  

血病、骨髄異形性症候群、慢性骨髄性白血病の急性転化期に対して臨床試験が進行   



中であり、小児ALLのみならず、全ての白血病に対して効果を発揮し得る有望な  
抗腫瘍剤と考えられている。   

［検討結果］   

本剤は、米国では再発、難治性の′J、児ALLに対して第一選択薬として使用され  
るようになってきている一方、国内への導入は未だ検討されていないために、再発、  
難治性の小児ALL患者の多くは、再度寛解を得ることなく不幸な転帰にいたって  
いるのが現状である。このような現状を改善するため、本剤に関する我が国での治  
験が早期に開始されるよう検討すべきである。   



未承認薬使用問題検討会議   

ワーキンググループ専門家リスト  

国立がんセンター中央病院乳腺内科医師  安藤正志  

国立がんセンター中央病院第一領域外来部胃科医長  島田安博  

国立成育医療センター治馬兵曹理室長  中村秀文  

国立がんセンター中央病院通院医療センター医長  藤原康弘  

国立循環器病センター脳血管内科医長／治験推進室長  山本晴子  

（50音順、敬称略）   






































