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イベント概要 

 

[企業名]  中外製薬株式会社  

 

[企業 ID]  4519 

 

[イベント言語] JPN 

 

[イベント種類] その他の発表  

 

[イベント名]  ピアスカイ説明会  

 

[決算期]    

 

[日程]   2024年 6月 27日  

 

[ページ数]  67 

  

[時間]   13:00 – 14:19 

（合計：79分、登壇：41分、質疑応答：38分） 

 

[開催場所]  インターネット配信 

 

[会場面積]   

 

[出席人数]   

 

[登壇者]  3名 

筑波大学医学医療系 医療科学・血液内科 教授  

      小原 直 （以下、小原） 

ピアスカイ ライフサイクルリーダー 三浦 久美（以下、三浦） 
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広報 IR 部長     宮田 香絵（以下、宮田） 

 

[アナリスト名]* モルガン・スタンレーMUFG証券  村岡 真一郎 

シティグループ証券    山口 秀丸 

大和証券     橋口 和明 

野村證券     松原 弘幸 

ゴールドマン・サックス証券  周 智 

BofA証券     豆ヶ野 剛一 

JPモルガン証券    若尾 正示 

 

*質疑応答の中で発言をしたアナリスト、または質問が代読されたアナリストの中で、

SCRIPTS Asiaが特定出来たものに限る 
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登壇 

 

宮田：本日はご多用の中、pH 依存的結合性ヒト化抗補体（C5）モノクローナル抗体、ピアスカイ

注説明会へご出席いただき、誠にありがとうございます。 

私は、本日の進行を務めます、広報 IR 部の宮田です。よろしくお願いいたします。 

本日は、会場講演および Zoomウェビナーの併用にて実施いたします。 

 

本日の会次第は、会場スクリーン、Web画面およびプレゼン資料 3ページ目にお示ししておりま

す。こちらの内容に沿ってご説明申し上げます。 

本日は、特別講師として、筑波大学、医学医療系、医療科学・血液内科教授、小原直先生をお招き

しております。 

皆様には、本日のプレゼンテーション資料とともに、小原先生のご略歴をお送りしておりますの

で、お時間の都合上、この場での先生のご紹介は省略させていただきます。なお、各講演前に画面

キャプチャーの時間を設けますので、ご希望の方はご対応ください。 
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ご質問は、プレゼンテーションが全て終了した後、まとめてお受けいたします。Q&A は 30分を想

定しておりますので、ぜひ積極的にご質問を頂戴できればと存じます。なお、プレゼンテーション

中は、皆様の音声はミュートとなっておりますので、ご了承ください。 

それでは、中外製薬、ピアスカイ ライフサイクルリーダー、三浦より、ピアスカイの概要につい

てご説明申し上げます。冒頭少し静止いたしますので、画面キャプチャーをご希望の方はこの機会

をご利用ください。三浦さん、カメラのほうをお願いします。では、よろしくお願いします。 

 

三浦：私、中外製薬株式会社、ピアスカイ ライフサイクルリーダー、三浦と申します。よろしく

お願いいたします。私からは、製品概要について簡単にご説明をさせていただきます。 
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ピアスカイは、弊社が開発しましたリサイクリング抗体技術を用いた pH依存的結合性ヒト化抗補

体（C5）モノクローナル抗体となります。当社の創薬開発拠点であるシンガポールの CPR で開発

された初の抗体であり、当社が創製した抗体医薬品として五つ目の抗体となります。 

国内では、2024年、本年 5月に発売となっており、この発売は世界初ということになります。欧

米も国内とほぼ同時期に製造販売承認を申請しておりまして、米国については 6月 20日に承認を

取得しております。 

適応症は、発作性夜間ヘモグロビン尿症となります。 

本疾患の溶血メカニズムおよび作用機序につきましては、後ほど小原先生からご説明がございます

ので割愛をさせていただきます。 
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本剤は、弊社が得意といたします抗体エンジニアリング技術を用いており、採用する三つの抗体技

術をお示ししております。 

1点目が pH 依存的抗原結合技術（リサイクリング抗体技術）となります。本剤は相補性決定部位

（CDR）に変異を導入しまして、pH7.4の環境における C5に対する結合親和性を向上させるとと

もに、pH5.8の酸性環境になると C5を解離するように設計されております。 

また 2点目としまして、表面電荷改良技術を採用しております。免疫複合体の表面電荷の最適化に

よって、細胞膜表面のマイナス電荷による制限効果で細胞内への取り組みが促進されるように設計

をしております。 

3点目としましては、FcRn結合改良技術を導入しておりまして、Fc 領域に改変を導入すること

で、エンドソーム内の FcRnへの親和性を向上させ、これにより抗体の多くがリソソームにおける

分解を免れるように設計をしております。 

また、別の特徴的なこととしまして、補体C5α鎖におけるヘテロ接合型変異による多型が存在し

ており、日本人の約 3%で既存薬剤が奏効不良との報告がございます。本剤は、β鎖のほうに結合

することにより、変異を有する患者様に対しても有効性が期待されております。 
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こちらはクロバリマブのリサイクリングメカニズムとなります。 

血漿中で抗原と結合いたします。その際に、正常 pH である pH7.4において C5に強く結合するよ

うに設計をしております。また、C5に結合したクロバリマブが表面電荷の最適化により、効率的

に細胞内に取り込められると考えられております。 

3点目としましては、エンドソーム内での酸性環境で、クロバリマブから C5が解離し、リソソー

ム内で C5の分離を促進いたします。また、FcRnとの結合を高める技術によって、クロバリマブ

がリサイクリングされて血漿に戻ることが促進されると考えられております。 
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こちらは開発の経緯となります。 

このリサイクリング抗体技術を用いた抗体としましては、既に発売されております抗 IL-6レセプ

ター抗体、エンスプリングに続いて 2剤目となります。このエンスプリングの開発に続きまして、

このリサイクリング抗体技術を用いた抗体を開発しようということで、対象とする抗原を検討しま

したところ、この補体 C5を選択するということで開発を開始しております。 

その背景としましては、投与頻度や投与量の低減、あるいは皮下投与の開発等によって利便性を改

善し、患者さんの QOLの向上が期待されるということ、また結合する C5のエピトープをβ鎖と

することで、既存の C5抗体の奏功不良例への治療薬を提供することができるのではないかという

ことを期待したことによります。 

なお、本剤は Roche社との共同開発を 2015年より開始しております。その後、グローバルでこれ

らの臨床試験を実施しております。 
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実施しました臨床試験としましては、こちらに記載しております 4試験になります。 

黄色の星を付けております 3試験が、今回承認申請で評価された対象試料となります。 

本日、小原先生からご紹介いただきます試験結果につきましては、右側の二つ、COMMODORE 

1、COMMODORE 2試験を中心にご説明いただきます。 
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本剤の効能効果ですが、発作性夜間ヘモグロビン尿症となります。 

効能または効果に関連する注意事項としては、上の 3点は抗 C5抗体として共通の注意事項となり

ますが、本剤としては 4点目、他の C5抗体製剤から本剤へ切り替える場合、免疫複合体反応を引

き起こす恐れがあることから、本剤への切り替えの必要性を慎重に判断するという点が加えられて

おります。こちらの背景につきましては、後ほど臨床試験の結果の中でも触れさせていただきま

す。 

 

用法用量は、クロバリマブとして患者の体重を考慮し、1日目に 1回 1,000mgまたは 1,500mgを

点滴静注し、2、8、15および 22日目に 1回 340mg、29日目以降は 4週ごとに 1回 680mgまた

は 1,020mgを皮下投与するというものになります。 

こちらの下の表や投与スケジュールとして参考に記載させていただいております図などを参考にし

ていただければ、よりご理解いただけるかと思います。 

こちらは患者の体重を考慮しということになっておりまして、体重 40キロ以上の患者さんであれ

ば、小児の方も投与可能ということになっております。 
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本剤の開発意義ですが、国内 PNHの患者さん初の皮下投与の C5阻害剤として新たな治療の選択

肢を提供できると考えております。主にはこちらに記載しております 3点です。 

まず、4週に 1回の皮下投与による利便性の向上としまして、既存薬に対して投与頻度、通院頻度

の低減や定期的な点滴のための治療に係る時間の低減により、患者様および介護者の方々の治療負

担や医療現場の負担の軽減をしうると考えております。 

2点目としまして、既存の C5抗体の治療に反応しない C5遺伝子多型を有する患者様に対しても

有効ということで、これらの患者さんに対して幅広い治療機会の提供ができると考えております。 

また 3点目としましては、体重 40キロ以上であれば年齢に制限なく投与可能であるということ

で、国内では初めて 15歳未満の PNH 患者さんに対する治療機会も提供しうると考えています。 
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こちらは、発売と同時に開設しております疾患啓発サイトになります。 

こちらは本日ご登壇いただきます小原先生にご監修をいただいております。患者団体、PNH 倶楽

部様とも協働し、本サイトを立ち上げてきておりますけれども、本サイトによりまして、身近な方

に PNH という疾患を紹介、説明する際にお役立ていただける、一般の方向けの疾患啓発サイトと

してお役立てできればと考えております。 

 



 
 

 

サポート 

日本   050-5212-7790    米国   1-800-674-8375  
フリーダイアル 0120-966-744 メールアドレス support@scriptsasia.com 

13 
 

本製品概要のまとめはこちらになります。 

繰り返しとなりますけれども、弊社が開発しましたリサイクリング抗体技術を用いた pH依存的結

合性ヒト化抗補体モノクローナル抗体となります。 

以下 3点です。皮下投与の C5阻害剤として、新たな治療選択肢を提供し、この皮下投与というこ

とで、患者様あるいは介護者に治療の負担、医療現場の負担を軽減しうるということ。また遺伝子

多型を有する患者様、15歳未満で体重 40キロ以上の患者様、それぞれに新たな治療を提供しうる

薬剤であるということをご紹介させていただきます。 

以上、製品概要のまとめとなります。ありがとうございました。 

宮田：ありがとうございました。続きまして、小原直先生より、ピアスカイの臨床的位置付けにつ
いてご説明いただきます。冒頭少し静止いたしますので、画面キャプチャーをご希望の方はこの機

会をご利用ください。それでは、よろしくお願いいたします。 

 

小原：よろしくお願いいたします。筑波大学、血液内科の小原と申します。本日は、発作性夜間ヘ
モグロビン尿症の病態、それからピアスカイの臨床的位置付けということでお話しさせていただき

ます。 
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私の COIです。 

 

本日は、三つに分けてお話しします。まず、PNH の疾患についてということと、それから、それ

に関わる補体、免疫の 1要素である補体についての基本的なところをご紹介して、その後、ピアス

カイの臨床試験の紹介と、最後にわれわれの施設で治験を行っておりますので、そのうちの 1例に

ついてお話しさせていただきます。 
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まず、補体と PNH についてであります。 

PNH は、日本語にしますと発作性夜間ヘモグロビン尿症という非常に長い名前が付いておりま

す。その病態本体といたしましては、PIGA と呼ばれる遺伝子が造血幹細胞に後天的に変異が入っ

て、その変異を持った造血細胞が増殖して造血を担ってくるということによって発症する、造血幹

細胞の疾患であるということになります。 

非常に稀な疾患ではありますが、他の造血不全の疾患として、再生不良性貧血や骨髄異形成症候群

と呼ばれる疾患と相互に移行するということが知られていて、また稀ですけれども急性白血病に移

行することがあると、そういう非常に多様な病態を取る疾患であります。 
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PNH はかなり稀な疾患であります。20年ぐらい前のちょっと古いデータですけれども、日本での

調査では、100万人中 3.6人というデータがあります。現在ではもう少し医療現場での認識が高ま

っていて、もう少し多いのではないかと思われます。 

現在、この PNHに対して抗補体療法を受けている方は 1,000人ほどいらっしゃいますので、経過

観察の方を含めると、大体 10万人に 1人ぐらいはいるかなと考えます。 

発症時の平均年齢、診断時の平均年齢は大体 40歳代、40歳前後と言われています。比較的若い方

から、かなり高齢な方まで発症する、診断されるということで、非常に発症年齢が幅広い疾患であ

ります。 

PNH は良性疾患ではありますが、いろいろな合併症等を起こすということで、現在、抗補体療法

が出現してくる前までは、かなり予後の悪い疾患でありました。大体 10年ぐらいの間に半分程度

の方が合併症、主に血栓症や腎不全ですが、そういう合併症で亡くなっていたという形になりま

す。 

頻度が低い疾患で、かなり長期にわたる治療が必要ですので、指定難病にされています。患者さん

に関しては治療費の補助が出るということになります。 
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PNH は三つ主な兆候があります。 

一つは溶血です。血液が溶けてしまって、貧血および溶血に伴って腎障害、血栓症、またそれに伴

って腹痛などの消化管障害や、それから肺障害といったような、いろいろなさまざまな症状が出て

くるという疾患であります。 

また、より特徴的な、あるいは命に関わる合併症として血栓症があります。こちらは静脈、動脈と

も起こりうる血栓症で、PNH の死因の大きな要因の一つということになります。 

それから、骨髄不全です。赤血球のみならず、白血球、血小板、3系統全て減少するというような

ことがしばしば起こります。また、そういうような造血不全の疾患と親戚で相互に移行すると言わ

れている疾患でございます。 
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溶血性貧血の一つが PNH なわけですけれども、溶血は血管内溶血と血管外溶血、二つ大きく分け

られます。赤血球が破壊される疾患、寿命を迎える前に破壊される疾患が溶血です。 

PNH は主に血管内溶血の疾患であります。血管を流れている間に、補体によって破壊されていく

というものが血管内溶血です。一方で血管外溶血というのは、脾臓もしくは肝臓でのマクロファー

ジといった、古い細胞を食べる細胞によって破壊されるのは血管外溶血であります。 

二つ溶血の種類がありますが、どちらかというと血管内溶血のほうが症状は重篤で、非常に臓器障

害が多いという特徴があります。PNH は血管内の非常に重篤になる場合もある溶血の一つである

ということが言えます。 

PNH は発作性夜間ヘモグロビン尿症という、夜間という奇妙な名前が付いているわけですが、そ

れは朝起きたときにヘモグロビン尿、尿が非常に赤いとか、あるいは黒い、そういうようなことが

当初気付かれて、そういう名前が付いたという歴史的な背景があります。 
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では、なぜ夜間という、夜の間にそういう溶血が進んでしまうのかということですが、こちらに関

してはあまりよく分かっていないのですが、説としては二つあります。 

寝ている間に呼吸回数が減ると CO2が蓄積しますので、そうするとアシドーシスが酸性に傾きま

す。補体活性というのは酸性になると非常に活性が亢進するという性質がありますので、寝ている

間に溶血が亢進するのではないかということ。 

もう一つは、腸管蠕動です。腸管蠕動が睡眠時に低下しますので、その間、腸管の中の、腸内細菌

の毒素が一部吸収されて、それに伴って補体活性が亢進するのではないかということが言われてい

ます。 

また、夜寝る間は飲水、排尿はあまりないので、早朝には濃縮されますので、黒い、赤いといった

尿の色が目立つのではないかと言われています。 
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PNH、発作性夜間ヘモグロビン尿症という名前がありますが、病気の本体としては、発作性とい

うわけではないです。基本的には慢性的に溶血が進行していくという疾患で、何かのきっかけで突

然起こるとか、そういうような疾患ではないです。 

ただ、感染やワクチンなどをきっかけに、発作として溶血が亢進するということはあります。また

夜間とは限らなくて、何らかのきっかけ、あるいは感染などを契機として、ヘモグロビン尿、おし

っこの中に血液、ヘモグロビンが混ざるというような、そういうような発作が起きてくるというこ

とが、夜間ではないということであります。 

また、さまざまな症状を呈していきますので、ヘモグロビン尿、つまり尿の色だけが特徴的という

こととは限らないというような、名前に関するさまざまな誤解というのがいくつかあるということ

になります。 
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PNH は補体によって血球が破壊されるという病気です。 

まず、補体というのは、基本的に免疫を司るタンパクの一つと、タンパクの免疫のシステムの一つ

ということが言えます。補体は、もともと抗体を補助するということで名前が付いた、そういうタ

ンパクですが、非常に重要な働きをしているということが知られています。 

生物の中でもいろいろ保存されたシステムということがあります。 

補体は、いくつかの多くの因子、主に C1から C9といった多くの因子が次々と反応を起こして、

免疫を司っていくというような特徴があります。主なものは Cという名前、Compliment、補体と

いう名前から C という名前が付いていて、C1から C9いう名前が付いているということになりま

す。 
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補体の役割は主に三つあります。 

まず一つはオプソニン化と呼ばれるものですが、補体が病原体に取りついて、目印となって、それ

を目印に白血球の一つ、あるいはマクロファージといったような細胞が病原体をやっつけるという

ような働きをしています。 

もう一つは、炎症の誘導です。炎症を起こす、つまり白血球を呼び寄せて、病原体のところで白血

球によってそれを排除するというような働きをしています。 

もう一つ、PNHに直接関係してくるんですが、膜侵襲複合体と呼ばれるものがあります。補体が

全部反応すると、このような筒みたいなものを細胞膜につくって、それを元に病原体が破壊されて

いく、直接破壊されていくということになります。 

しかしながら、この膜侵襲複合体は、自分の細胞を攻撃するような、補体というのはどの細胞も膜

侵襲複合体をつくって攻撃するような、そういうようなシステムになっていますので、自分の細胞

は攻撃されないように生体には補体からの防御機構が備わっています。病原体には防御機構がない

ので攻撃される、そういうシステムになっています。 
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そのシステムで重要なのが、CD55、59と呼ばれるタンパクであります。このタンパクは、それぞ

れ補体の反応から生体を守るというような働きをしています。これらの CD55、59というのは GPI

アンカーと呼ばれるような、鎖みたいなものでつながっていて、細胞膜の表面にくっ付いていると

いうことになります。 

PNH の場合は、この GPIアンカーが形成できなくなるというような遺伝子異常が起きてくるとい

うことになって、補体から細胞を守る CD55、59が細胞表面にくっ付くことができなくなるとい

うような、そういうことによって補体から自身の細胞が攻撃されるというようなことになっている

と、それによって症状が出てくるということになります。 
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先ほどお出ししましたように、補体の経路は今、いろいろなタンパク質が次々と反応していって、

最終的に膜侵襲複合体と呼ばれる病原体を攻撃するものができてくるわけです。 

健康な方というのは、この CD55、59が細胞表面にありますので、こういう補体の反応があった

としても、細胞表面にアタックされても攻撃されないので問題はないですが、PNHの患者さん

は、この GPIと呼ばれる鎖みたいなのものがなくなっているので、補体が活性化すると赤血球が

攻撃されて、溶血が起こるというシステムになっています。 
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PNH で起こる症状は、先ほどお出ししましたが、細かく言いますと、例えばヘモグロビン尿で

す。血液の溶血した成分が尿に出てきて、おしっこの色が赤くなる、あるいはひどい場合には黒く

なるというような形になります。 

あとは貧血、それからそれに伴う黄疸です。さらに腎臓からヘモグロビンが排泄されていく過程で

腎臓が障害されていきますので、腎臓、腎疾患、腎臓が悪くなる。急性、慢性どちらもあります

が、腎臓が悪くなる。あるいは血管が収縮したりとか障害されていきますので、肺の血管がやられ

ると肺高血圧という形になって呼吸不全だったりとか、あるいは消化管の筋肉、血管がやられてい

くことになると、腹痛あるいは嚥下困難といったようなことが出てきます。 

さらに重要なのが、血管がやられることで、その表面に血栓がつくりやすくなって、血栓症が起き

やすくなる。脳梗塞、心筋梗塞といったような重大な血栓症が起きてくるという場合もあるという

ことになります。 
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PNH は希少疾患ですが、全国で多く診ている先生方を集めて、定期的に参照ガイドというのを作

成しています。最新のものは数年前に改訂された形になりますので、それをもとに診断などについ

てお話ししていきます。 

 

PNH の診断基準です。 
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いろいろと細かく書いていますけれども、重要なのは GPIです。GPIアンカー型タンパクの欠損し

た赤血球が検出されるということになります。それに伴って溶血所見があるというのが PNH の診

断基準です。 

溶血所見の目安は、血清の LDH と呼ばれる値を使って行っていくということになります。その他

さまざまありますが、この二つが非常に重要な診断のための所見になります。 

 

PNH は軽症、中等症、重症、3段階で重症度が分かれていきますが、中等症以上の方が指定難病

ということで、国から認定された上で治療費の補助が出てくるという形になります。いろいろとさ

まざまな症状とか細かいところありますが、3段階中の中等症、重症ということになります。 
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病態別、PNH は非常にさまざまな多彩な病態、病状を呈してきますので、さまざまな治療、それ

に応じた治療をやっていくということになります。 

血栓症とかがあれば血栓溶解、あるいは予防的な血栓の予防をする。あるいは骨髄不全、汎血球減

少、全ての血球が減ってくるようであれば、それに応じた治療をやるということになりますが、溶

血、貧血をメインとしたような症状の場合は、C5、補体を抑制するお薬として、既存のお薬とし

て二つあります。エクリズマブ、ラブリズマブ、この二つを使って溶血を抑制していくというのが

主流であったという形になります。 
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エクリズマブ、ラブリズマブが出現して十数年たちますが、それによって PNH の患者さんの予

後、それから症状、臓器不全に関しては劇的に改善したということが言えます。 

その予後についてデータがこちらです。こちらは英国のデータですけれども、期待される予後、生

存曲線というのはこちらの黒いラインです。PNH の患者さんは、それに遜色しない予後を確保す

ることができるようになったということになります。エクリズマブ、ラブリズマブによってそれが

確保できるようになったということになります。 

これらのお薬が登場する前は、半数の方が 10年で亡くなっていたということを考えると、非常に

高い効果が得られることができているということになります。 
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ということで PNH の治療では、溶血を主体とするとエクリズマブ、ラブリズマブを使った治療を

行っていくというのが現在の標準治療ということになります。 

 

次に、ピアスカイの臨床試験のご紹介をしていきます。 
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クロバリマブ（ピアスカイ）ですけれども。クロバリマブは補体の経路の中の C5と呼ばれるとこ

ろを阻害していくということになります。補体の経路はいくつかあるタンパクが次々と反応してい

くんですが、C5のところからその先は膜侵襲複合体というのが形成されていきます。それによっ

て赤血球が破壊されていくわけですけれども、その前の段階で抗体によって抑えるということで、

溶血を防いでいくという作用のお薬ということになります。 

 

臨床試験のうち二つご紹介します。そのうちの一つ目ですけれども、未治療患者さんを対象とした

COMMODORE 2試験についてご紹介いたします。 
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こちらはちょっとビジーなスライドですが、未治療の方を二つに分けています。ピアスカイ群とエ

クリズマブ群、2対 1に分けていて、その後、継続投与でエクリズマブ群の方はピアスカイに移行

するという形になります。 

 

評価項目ですけれども、溶血のコントロールを達成した患者さん、あるいは輸血回避を達成した患

者さんになります。 
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試験方法はちょっとビジーですが、お手元の資料をご覧になっていただければと思います。 

 

患者さんの背景です。 

患者背景はピアスカイ群、エクリズマブ群で、年齢、性別、人種、それから PNH の血球の割合な

どなどを考えると、あまり大きな差はなかったということになります。 
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結果です。 

5週から 25週まで溶血コントロールを達成した患者さんの割合ということになります。ピアスカ

イ群 134名、エクリズマブ群 69名で比較していますけれども、大きな差はなかったと。既存のエ

クリズマブと非劣性が証明できたという形になります。 

 

輸血を回避できた患者さんの割合です。 

25週、半年の間で輸血を回避した患者さんが、エクリズマブ群とピアスカイ群、ピアスカイ群が

65.7%、エクリズマブ群が 68.1%ですので、大きな差はないということになりました。 
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溶血発作、PNHはワクチン、それから感染者あるいは手術を契機として溶血が非常に亢進してい

きますが、溶血発作と言いますが、そういう患者さんの割合もエクリズマブ群とピアスカイ群で大

きな差はなかったということになります。 

 

患者さんの症状の改善がこちらで示しています。 
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FACIT-Fatigueスコアというのが、患者さんの生活の質、症状、だるさ、倦怠感などのだるさなど

をスコアリングしたものですけれども、こちらに関してもエクリズマブ群は灰色ですが、エクリズ

マブ群とピアスカイ群で大きな差はなかったということになります。 

 

安全性です。 
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安全性、エクリズマブやピアスカイ、いずれも補体を抑制するようなお薬であります。補体、免疫

によく関係していますので感染症というのが大きな問題になる可能性があるわけですけれども。 

特に髄膜炎菌の感染症が問題になるわけですが、髄膜炎菌の感染症に関してはなかった。その他、

エクリズマブ群と比較して大きな差は出ていないということになります。 

 

こちらも重篤な有害事象に関しては、ピアスカイ群とエクリズマブ群で大きな差は出ていないとい

うことになります。 
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投与中止・死亡に至った患者さんはいます。 

投与中止に至った患者さんは、エクリズマブ群で 1例、ピアスカイ群で 1例いたという形になりま

すが、特に治験薬との関係性はないということになります。死亡に至った例というのも心筋梗塞、

虚血性脳卒中とありますが、いずれも関連はないのではないかということが認識されています。 
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次に、既存患者、既治療患者さんからの切り替えです。こちらは既治療のエクリズマブ、主にエク

リズマブからの切り替え患者さんについての試験であります。 

 

こちらの試験方法は、エクリズマブを治療中の PNHの患者さんを 2群に分けました。こちらは 1

対 1、ピアスカイとエクリズマブ群で 1対 1、n＝45、44ということになります。 

こちらは 24週行って、その後、継続投与としてピアスカイに切り替えというような、エクリズマ

ブ群はピアスカイに切り替えということになっています。 

試験方法はお手元の資料をご覧ください。 
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まず、安全性です。 

ピアスカイ群、エクリズマブ群とも有害事象の頻度に関しては、あまり大きな差はありませんでし

た。投与中止に至った有害事象も特になしということになります。 
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こちらも髄膜炎菌感染が非常に大きな問題になるわけですけれども、髄膜炎菌感染に関してはどち

らもないということになります。その他、重篤な感染症もあまり大きなものはなかったと言えま

す。 

 

投与中止・死亡に至った有害事象です。 

こちらの試験のときは、どちらも投与中止に至った方はいなかったということになります。死亡も

報告がないということであります。 
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次に、有効性です。切り替え群の有効性であります。 

 

溶血コントロールを達成した患者さんの割合も、エクリズマブおよびピアスカイ群で、どちらも大

きな差はなかったということになります。 
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エクリズマブ群は 25週の後、ピアスカイ群に切り替えていますが、そちらも非常に高い有効率を

示しているということになります。 

 

輸血回避に関しても同様であります。ピアスカイ群、エクリズマブ群とも同様の、非常に高い効果

を示しているということになります。 
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切り替えの場合、既存のエクリズマブ、ラブリズマブからピアスカイに切り替えた場合に注意すべ

きものとして、免疫複合体反応というものがあります。 

 

こちらは、エクリズマブ、ラブリズマブとクロバリマブ（ピアスカイ）とで、どちらも C5をター

ゲットにした抗体ですけれども、結合部位が二つで異なるということがあります。異なりますと、

一つの C5のタンパクに、ピアスカイ、あるいはエクリズマブどちらも結合するというような現象

が起きてくるということになります。 

そうすると、このように手をつないだように大きな免疫複合体が形成してくる場合がある。これに

よって例えば皮膚障害だとか腎障害、そういったものが起きてくるのではないかというようなこと

が懸念されます。 
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こちらでは、安全性の解析が行われています。 

 

この免疫複合体反応の発現頻度です。 
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ピアスカイに切り替えた群になりますが、やはり数パーセントのところで出てくるということにな

ります。Grade 1から 3のところで、Grade 4はもちろんありませんが、1から 3というところで

合計十数パーセントの免疫複合体反応が出てくる可能性があるということになります。 

 

免疫複合体による臨床症状は、皮膚症状です。紅斑あるいは点状出血、発疹といったような皮膚障

害、あるいは神経障害、あるいは腎障害といったようなものが考えられるということになります

が、いずれも既存のエクリズマブ、ラブリズマブが血中濃度からなくなっていくと、こういう免疫

複合体反応も消失していくと考えられますので、非常に重大になるということはあまりないのでは

ないかとは考えています。 
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最後に、治験に参加した症例についてご紹介いたします。 

症例は 50歳代の男性であります。非常に病歴の長い方で、診断されたのが 26年前ということに

なります。このときは LDHが 3,000以上で、いろいろな試験が行われて PNH と診断されていま

す。 

その後、軽症だったので無治療で経過観察されていたんですけれども、やはり徐々に貧血あるいは

LDH が増悪傾向になったということで、抗補体療法の適用と考えられたということになります。 
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クロバリマブ（ピアスカイ）を開始する前は、ヘモグロビン 7.9それから LDH が約 2,000という

ような状況であります。尿潜血は 3＋、ヘモグロビン尿がちゃんとあったという形であります。 

 

治療経過です。 
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クロバリマブを投与する前は、ヘモグロビン、LDHは非常に高かったですが、クロバリマブを導

入してからは、ヘモグロビンは上昇して、LDHは速やかにほぼ正常範囲内に近いところに下がっ

たと。その後、ずっと大きな問題なく経過しているというような形であります。 

 

日本で現在使用可能な PNHの治療薬がこちら一覧で示しています。 

C5をターゲットにしたのが、ピアスカイそれからエクリズマブ、ラブリズマブということになり

ます。初回治療としては使用できるのが現在この三つですけれども、既存治療としては、エクリズ

マブ、ラブリズマブが主流だったわけですけれども、その後、現在はピアスカイも使えるようにな

ったということになります。 
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本剤は、エクリズマブ、ラブリズマブが点滴静注というような形になるのに対して、クロバリマブ

（ピアスカイ）は皮下注射のお薬ということになります。投与方法が今までのお薬とだいぶ違うと

いうことで、考えられるのがこちらに示します。 

投与方法についての患者さんの選択肢が広がります。点滴が嫌だとか、そういう患者さんもいらっ

しゃいますので、そういう方に関しては非常によいのではないかと思います。 

それから、あまり触れませんでしたが、C5の遺伝子多型があると、エクリズマブ、ラブリズマブ

が無効であります。結合部位が違いますので、そういう患者さんにも投与が可能ということが言え

ます。 

それから、皮下注射ですのですぐ終わりますので、投与時間、在院時間を短縮できるということ

で、PNHは非常に慢性疾患で、長期にわたって治療が必要ということで、日常生活をちゃんと行

う必要があるということもあって、多忙な患者さんには非常に朗報であると言えます。 

維持期において静脈注射の必要がないというのは、例えば血管があまりない方、点滴がしにくい方

というのはある一定数いらっしゃいます。そういう方はより良いのではないかと思います。 

あとは、大きな病院の点滴室は常に混んでいます。患者さんの待ち時間も非常に長いわけですけれ

ども、皮下注射にすることによって投与時間が短くなって、他の患者さんの待ち時間を軽減できる

のではないかというような期待があるということが言えます。 
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以上です。どうもご清聴ありがとうございました。 

宮田：ありがとうございました。 
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質疑応答 

 

宮田 [M]：それでは、これより質疑応答に移らせていただきます。 

大変恐れ入りますが、より多くの方にご質問いただくため、ご質問はお一人 2問までとさせていた

だきたく、ご協力をよろしくお願いいたします。 

なお、ご質問内容の音声はプレゼンテーションとともに、後日、当社Webサイトに掲載させてい

ただきますので、あらかじめご了承願います。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。モルガン・スタンレーの村岡と申します。小原先生、教えてく
ださい。 

いろいろな新薬のプロファイルをまとめていただいたのは大変勉強になりました。これプラス、今

後出てくるイプタコパンも込みで、先生がどういうふうにお薬を使い分けていくのか。 

先生のところは多分たくさんの患者さんを診ていらっしゃると思うので、既存の患者さんのスイッ

チをするとしたらどれぐらいの方を、例えばピアスカイを使いたいのかとか、新規に見つかった患

者さんだったらどういう使い方、治療の仕方、その中でピアスカイを位置付けようと考えていらっ

しゃるのか。できれば何割ぐらいの患者さんにこれを使いたいとかといったように教えていただけ

ると助かります。 

小原 [A]：ピアスカイ、皮下注射というメリットを享受できる患者さんというのは、先ほどスライ
ドをお示ししましたように、忙しい方とか、点滴をどうしても嫌がる患者さんという形になるかと

思います。そういう患者さんには積極的に提示しようかなとは思います。 

現在、われわれの施設で 22例ほど PNH の治療を行っていますが、そのうち治験の方が 5名いま

す。さらに 1～2名ほど新規に切り替えようかなと思っていますので、近々どのようになるか予想

というのはなかなか難しいわけですが。実感としましては、PNHで治療している C5抗体を使用

している患者さんの 3～4割は治療される可能性があるのではないかとは考えています。 

最近承認されましたイプタコパンだとか、そういうようなお薬、難治性に対するお薬もあるんです

けれども、難治性の方はイプタコパンだとか、ダニコパンといった他のお薬を併用することになる

と思います。こちらのお薬に関しては、数百人とかそういうレベルはあまり想定されていないので

はないかとは考えています。 
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ダニコパンに関しては、恐らく当面数十人レベルで行くのではないかと。ペグセタコプランに関し

ても数十人レベルで行くのではないかとは思います。 

イプタコパンは内服薬ですので、まだ読めないところがありますが、内服薬は飲み忘れということ

になると、PNHの場合は溶血発作を起こしてくるという可能性があるので、内服のコンプライア

ンスがあまりよろしくない方は、あまり適応にはならないのではないか。点滴のほうが、注射のほ

うが確実であるということは言えるかと思いますので、そういう方はピアスカイであれば 4週に 1

回で済みますし、ラブリズマブであれば 8週に 1回という形になりますので、そういうところは、

継続される方はかなり継続で、そのままいくのではないかとは思います。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。やはり先生の中で飲み忘れリスクというのはかなり気になる要
素でしょうか。 

小原 [A]：そうですね、はい。 

村岡 [Q]：そうすると、ちょっと意地悪な質問でもありますが、ピアスカイは月 1回で済むじゃな

いですか。この頻度がこれだけ長いと来院忘れみたいなことって、それはあまりリスクにはならな

いでしょうか。 

小原 [A]：4週 1回だと、われわれの経験ですと来院忘れはほとんどいないと思います。一つは、

やはり難病という認識が患者さんにありますので、多くの患者さんは発見が遅れたという方が結構

多いので、そういう認識が高い患者さんが多いということ。それから、難病指定になっていて手帳

とかを毎回お見せするので、来院を忘れるというのはあまりないのではないかとは思っています。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。先生は先ほど、3～4割ぐらいがクロバリマブの対象になるの

かなと、かなり大きな数字をおっしゃってくださってびっくりしたんですけれども。なぜならば免

疫複合体の件、あれがあると患者さんはヘジテートするのかなと思ったんですが、先生の感触とし

てはそうでもないですか。皮下注射の使いよさというのはかなり評価されていますか。 

小原 [A]：われわれは治験患者さんが 5人いらっしゃるんですけれども、免疫複合体反応があった

方は幸いいらっしゃいませんでした。免疫複合体反応は、恐らく湿疹とか経過観察、あるいはステ

ロイドの塗り薬などで対応できる方がほとんどではないかと推測しています。 

あるいは時間が経つと血中に残っていったラブリズマブ、エクリズマブといったお薬はだんだん減

っていきますので、収束していくだろう。大体 1カ月、長くても 1～2カ月で収束するのではない

かと考えられるので、起こるかもしれませんが、治療選択としてそれがすごく障害になるかという

と、あまりそういうことは考えてはいないという形になります。 
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村岡 [M]：分かりました。ありがとうございます。 

山口 [Q]：どうもありがとうございました。シティグループの山口と申します。 

プレゼンの中でもあったのですが、患者さんは少ないですが、遺伝子多型の話がございましたが、

これは日本では 3%ということでしたが、民族差があるのかないのか。それは今の治療では既に治

療する前から分かっているのかどうか、あるいは治療してから分かって、慌てて切り替えるような

のか。あるいは治療上それは結構トピックスになっているのかどうかを最初にお願いします。 

小原 [A]：遺伝子多型は民族差が多少あるとは言われています。日本では 3～4%ではないかと言わ

れていますが、世界中でいろいろ調べられたというわけではないですけれども、多少民族差があっ

て、日本人は比較的多い可能性があるとは思います。 

これがスクリーニング検査で遺伝子多型を調べているわけではないので、例えば治療前にあるかど

うかというのは現在の診療で知ることはできないということになります。遺伝子多型の方にエクリ

ズマブ、ラブリズマブを投与すると、全く下がらないと。LDH とか溶血が全く治まらないという

ことになるので、大体 1～2回投与すると、まあそうかなという形になります。 

効く方は、エクリズマブ、ラブリズマブは溶血が非常に治まって効果があるという形になるので、

遺伝子多型があるかどうかという推測は結構容易だと思います。そういう方には、ピアスカイとい

うのは非常にいい適応にはなると思います。 

遺伝子多型は検査できないというわけではないですけれども、スクリーニング検査するのは遺伝子

検査になるので、コストとかいろいろな面で、あとは頻度という面では、まだ現実的ではないのか

なとは思います。 

山口 [Q]：先ほどの方の質問ともかぶるんですが、既存の治療患者さんで、ラブリズマブで、例え
ばメンテナンスで長くやっておられる方は、落ち着いていれば、あえて変えるインセンティブはな

いのではないのかなと思ってお伺いしたんですけれども。 

それでもオプションの一つ、皮下注のほうがいいよというので変わる方もおられるかもしれません

が、この辺はいかがでしょうか。 

小原 [A]：治療効果の安定性って結構バラエティーがあるんですけれども。非常に安定している方
は 8週に 1回、点滴のときだけ来るというような形になっている施設が多いのではないかと思いま

す。忙しい方で、毎月というのはもう嫌です、あまり好まないというような方は、そのまま既存治

療、ラブリズマブのほうが多分いいだろうとは思います。 
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点滴時間、1時間ちょっと待っているのが嫌だ、あるいは点滴室の前で待っているのが嫌だという

ような方はピアスカイは対象にはなるのではないか、その患者さんのライフスタイルとかご希望で

かなり変えることができてくるということが非常に大きいかなとは思います。 

山口 [M]：ありがとうございます。 

佐賀 [Q]：フリーライターの佐賀です。ありがとうございました。私も関連の質問ですけれども。 

今まで C5を使っている 900人から 1,000人、この患者さんは全国的にはほとんどもうラブリズマ

ブという、そういうデータは何かありますか。 

小原 [A]：これは他社のデータも含めてという形になるので、正確な数字は今お話しできないです
が、95%以上はラブリズマブだと思います。 

佐賀 [Q]：分かりました。2点目ですけれども、溶血発作に関して詳しくお聞かせいただきたいん

ですけれども。これは、ちらっとワクチンとか、あるいは飲み薬の飲み忘れとありましたけれど

も、これのきっかけと、それから溶血発作で何が問題になるのか。それから、これを発作というぐ

らいなので、これは自然に治まるのか、その辺を詳しくお聞かせをお願いします。 

小原 [A]：溶血発作は、補体の活性が亢進するような状況で起きます。その補体が活性するような
亢進というのは、例えば感染症が一番ケースとしては多いかと思います。あとは手術です。つまり

免疫が必要な状況になると溶血が亢進していくという形になります。最近ではワクチンです。コロ

ナのワクチンは、mRNA ワクチンは炎症をかなり惹起する作用が強いので、PNHの場合は、治療

している方も、治療していない方も問題になるというような形になります。 

そういうことで、いろいろなきっかけで溶血発作が起きてきます。起きやすい方は、例えばちょっ

とした風邪でも貧血に結構なると。溶血発作が起きると、程度問題は多少ありますけれども、ひど

い場合はかなり貧血があっという間に亢進して、輸血を何単位かしなくてはいけなくなったりと

か、あるいは腎不全になったりだとか、急性腎不全になったりとか、そういうような注意が必要に

なってくるという形になります。 

患者さんが自覚するのはかなり進んでからとか、あっという間になるという場合もありますので、

非常に注意が必要ということになるかと思います。 

佐賀 [Q]：本日お示しいただいた臨床試験で、溶血発作の頻度が出ていますけれども、これは先生
の今までの実臨床のご経験の頻度と大体相違はないですか。 
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小原 [A]：溶血発作も治療中の溶血発作は軽いのも含めてという形になるので、軽いのを含めると
大体ああいう形になるかなとはと思います。 

橋口 [Q]：大和証券の橋口と申します。 

先ほど、3～4割の方ぐらいはこのピアスカイでいけるのではないかとおっしゃっていたと思うん

ですけど、既存の人の切り替えのハードルも含めてということだと思います。新規の患者さんだと

どんなふうに考慮されるのか。そんなにたくさん新規の患者さんが来るような疾患ではないのかも

しれませんけれど、最初に抗補体療法を導入するときはどういうふうな選択になりそうですか。 

小原 [A]：3～4割って、将来的にという形があって、すぐに例えば既存の方 1,000人のうち 300、

400ということはあまり考えていないんですが。だんだんと説明していくうちに、そういうことも

考える方が出てくるかなという意味もあります。 

初発の方に関しては、恐らくフラットで提示していくということになります。点滴で 8週間に 1回

がいいですか、あるいは点滴で 2週間に 1回というのもあります。あるいは皮下注射で 4週間に 1

回というのもありますという形で選んでいただいてという、もう本当にフラットでそういう形にな

るんではないかとは思います。 

あまり来たくないという方は 8週に 1回でいいですという形になりますし、すぐ終わるのであれ

ば、4週に 1回でもいいですという方も、そこは結構時間とか頻度がトレードオフになりますの

で、何とも言えないところでありますが。患者さんは大体 4週に 1回来る疾患が結構多いと思いま

すので、そういう方はもしかするとトントンになるかもしれないとか、やってみないと分からない

なというところはありますね。 

橋口 [Q]：どっちがどれぐらいという感触はまだつかみかねているということですか。 

小原 [A]：はい。感触はまだ分からないですが、治験の紹介とかをしたときには、皮下注射で 4週

1回だったらいいですよという方は結構いらっしゃるので。圧倒的にどちらかとはあまりならない

のではないかとは思っています。 

橋口 [Q]：有効性、安全性に関して違いというのはあまりお感じになっていらっしゃらないという
理解でいいですか。 

小原 [A]：ほぼ変わらないと思っています。 

松原 [Q]：野村證券、松原と申します。よろしくお願いします。2点お願いします。 
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一つ目が、イプタコパンですけれども、先ほどのご説明の中で服薬アドヒアランスの問題で、少し

服薬が進まないのではないかというお話があったと思うんですけれども。一方で、PNH は難病と

いう認識があって、手帳を有するということがあるというお話もあったと思うんですけれども。そ

ういった意味で、このイプタコパンが今後普及していかないかもしれないというところを、もう一

度ご説明いただけますでしょうか。 

小原 [A]：イプタコパン、進まないというわけではないかとは思っています。懸念点として内服忘
れということがあるかなということでございます。 

初発から内服だけでコントロールできるという PNHのお薬が現在まで初めてということになりま

すので、その予想というのがなかなかしづらいというところはあります。 

内服薬は、やはり内服忘れというのがどうしても避けられないというところがあります。100%と

いうのはなかなか難しいというところがあります。PNH の場合は難病ということもあったりと

か、非常に難しい病気であるという認識が患者さんはされていることがあるので、例えば血圧のお

薬だとかというのに比べると、アドヒアランスという点ではかなり良くなるという予想はしていま

す。やってみないと分からないというのが正直なところとご理解いただければいいかなと思いま

す。 

ただ、PNH の病態として、膜侵襲複合体を抑制するというのが一番基本になるかと思いますの

で、恐らく今後の当面の治療のコンセンサスというのは、C5をまずは抑制した上でというような

ことになる可能性が高いと、まだそういう形になるのではないかと思います。内服は非常に便利な

ように見えますが、劇的にイプタコパンに流れていくということは予想しづらいという意味があり

ます。以上です。 

松原 [Q]：よく分かりました。ありがとうございます。二つ目が、スライドの中に予後不良の患者
さんでは造血幹細胞移植が行われていると書かれていたんですけれども。この C5、C3とか、他の

薬剤を使って造血幹細胞移植をする患者さんの割合はどれぐらいいるのかというところと、まず初

めの処方として、造血幹細胞移植をしない理由はドナーが足りないとか、そういったところが理由

になるのでしょうか。 

小原 [A]：エクリズマブ、ラブリズマブをやっていて、治療がある程度効いている患者さんで、造
血幹細胞移植を行うというのはほぼないと思います。造血幹細胞移植を行う対象として一番考えら

れるのは、造血不全というのが強い患者さん、つまり白血球とか血小板もすごい低い方という方

は、血小板、白血球にはエクリズマブ、ラブリズマブは効きませんので、抗補体療法は効きません
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ので、そういう方は何らかの造血を刺激するお薬をしないといけないという形になります。その究

極な形が造血幹細胞移植という形になります。 

現在 PNHと診断されている方で造血幹細胞移植を行うのは、ほぼ造血不全、再生不良性貧血と診

断されるようなそういう方ではないかと思います。 

造血幹細胞移植は非常にリスクの高い治療です。エクリズマブ、ラブリズマブに比べると、かなり

リスクが高い治療になります。大体 1～2年で 1～2割の死亡は覚悟しないといけないというよう

な治療になります。そういうことを考えると、エクリズマブ、ラブリズマブの効果というのは、ほ

とんどの方は効果が認められますので、溶血がメインの症状の方は、まずは抗補体療法をやってい

くというのがコンセンサスかと思います。 

周 [Q]：どうもありがとうございます。ゴールドマン・サックスの周です。 

小原先生にお伺いしたいと思います。遺伝多型のある方でも効果が得られたということですけれど

も、今回の試験で全体的に何パーセント、何名ぐらいの方で対象になったのでしょうか。これがま

ず 1点目の確認です。 

三浦 [A]：私から回答させていただきます。今回の Phase Ⅲ試験の中では、6名の患者様に入って

いただいております。 

周 [Q]：ありがとうございます。2点目の質問ですけれども、今回、非劣性の治験デザインだとい

うことで、非劣性を示したということで、すごいいい結果だなとは思うんですけれども。その中で

もやはり治療効果が得られていない方というのが一定数いらっしゃるかなという結果だったと思い

ます。 

その場合に何が足りないのかというところを考えた場合に、先生が期待している今後の創薬標的だ

ったり、分子だったりというのは何かあるでしょうか。以上です。よろしくお願いします。 

小原 [A]：エクリズマブ、ラブリズマブもそうですが、効かない方というのは一定数います。その
原因は非常に多岐にわたるんですけれども、代表的なのは、やはり造血不全が強い方、造血そのも

のが悪いので、溶血を抑えてもあまり上がってこない方が一つ考えられます。 

もう一つは、腎臓が悪い方で腎性貧血がある方、エリスロポエチンがあまりないので貧血が改善し

てこない方というのが中に含まれたりとか、それからあとは、抗補体療法のお薬そのものの効きが

多少よくないのではないかとか、いろいろあるとは思います。 
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大体 1～2割程度は効きが悪いかなという方が出てくるのは、エクリズマブ、ラブリズマブとも同

じかなと思います。そこの点はピアスカイもほぼ同じではないかと思います。以上です。 

周 [Q]：ありがとうございます。今のご回答にフォローアップでお伺いしたいんですけれども。そ
の場合に、例えば造血不全が強めの方、腎性貧血が強めの方という場合は、もう今後もなかなかそ

こに対して全般的に治療効果を上げるというような取り組みは難しいという考えなのか、それとも

何かしら併用薬と一緒にうまく使うことで、そこでも治療効果が上げられるとお考えなのか、すみ

ません、確認をお願いします。 

小原 [A]：その原因によっていろいろ対策はあるものもあります。腎性貧血であれば、エリスロポ
エチンを投与するとか、HIF-PH阻害剤といって、エリスロポエチンを刺激するようなお薬を投与

するという方はいらっしゃいます。私の患者さんでもいます。それから、造血が悪ければ再生不良

性貧血の治療も併用してという方もいらっしゃるとは思います。 

あとは、C5抗体を使っていると血管内溶血ではなくて血管外溶血に移行するという場合が一部ご

ざいますので、そういう方は先ほども出てきたようなイプタコパンだとか、新規の他の抗体の薬剤

を使うという場合もあるかなと思いますので、残りの効きが悪い 1～2割の方というのは、その病

態を把握して検討していくというのがかなり重要な、しかもいろいろな種類が出てくるということ

になるかと思います。 

周 [M]：大変よく分かりました。ありがとうございました。 

豆ヶ野 [Q]：お世話になります。BofA 証券の豆ヶ野と申します。よろしくお願いします。 

2点ありまして、まず 1点目ですけれども、ラブリズマブは 8週に 1回ということで、今回、ピア

スカイは 4週に 1回の皮下投与ということですけれども。先ほどの先生のお話をお伺いしています

と、患者さんの来院頻度ですけれども、8週に 1回でも最初はやはり副作用の懸念とか、その辺の

チェックもあると思いますので、2週に 1回とか 4週に 1回とか来院されるのかなと思うので、あ

まり 8週に 1回のラブリズマブのメリットはないのかなと感じたんですが、その辺りを教えていた

だけますでしょうか。よろしくお願いします。 

小原 [A]：確かに抗補体療法を開始した当初は、大体 2週間後とか 4週間後に来ていただいて、私

の場合も当面、しばらくは 8週に 1回の投与でも 4週に 1回来ていただいているという方が多い

んですけれども。本当に安定している方は大体 8週に 1回来てもらうという形にしています。つま

り点滴投与の日だけ来てもらうという、そのときに血液検査をすれば十分かなというような、そう

いう方も結構いらっしゃるんですね。 
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PNH の治療効果はいろいろあるんですけれども、不安定な方もある程度いるんですが、非常に安

定している方というのは、もう 8週 1回でも十分というような方は結構いらっしゃると思います。 

豆ヶ野 [Q]：なるほど。ありがとうございます。2点目ですけれども、私もイプタコパンの件で確

認させていただきたいんですけれども。臨床試験の結果を見ると、経口剤とはいえ結構効いている

ように思いまして。そっちのほうに流れるのではないのかなと思っていたんですけれども。 

先ほど先生のお話をお伺いしていると、C5を抑えることは結構大事だという話があったと思いま

すし、そういったことを考えると、今の C5の抗体でも有効性的には結構十分なのかなと。臨床の

求める水準というか、有効性を求める水準というのを知りたいんですけれども。C5の抗体、今ぐ

らいの有効性が出ていれば、あえてコンプライアンスが気になる経口剤に変える必要はないのかな

とは思ったんですが、その辺りを教えていただけますか。すみません、お願いします。 

小原 [A]：非常に鋭いご指摘かと思います。現在のラブリズマブ、エクリズマブの治療としては、
治療効果だけを見れば、基本的にはあまり多くの、少なくとも 8割ぐらいの患者さんはかなり満足

できるという形になるかと思います。ピアスカイも恐らくそういう形になるかなと思います。 

なのでそういう方、8週に 1回点滴していればもう確実に抑えられるという方が内服に流れると、

みんなが内服に流れるかというと、あまりそういうふうには考えにくいかなということはありま

す。 

イプタコパンがある程度考えられるかなというのは、例えばやはり内服のほうがいいです。やはり

刺されるのは嫌ですというような方、あるいは血管がもうあまりないですというような方はよい適

応になるのではないかと思います。 

それから、先ほど申し上げましたように血管外溶血が非常に強い方、治療効果として血管外溶血が

問題になるような方というのは試してもいいかもしれないということにはなると思いますが。多く

の、圧倒的に C5抗体で十分な治療効果が得られている方が今の通院スタイルを積極的に変えるか

というと、患者さんもそういう人はあまりいないのかなと考えているという次第であります。 

イプタコパンは内服ですので、そのメリットというのは十分あるかなと思いますので、ある程度切

り替えは進んでいく可能性はあるかもしれませんとは思います。ただ、イプタコパンは非常に高額

なお薬ですので、全ての院外薬局が対応できるかというと、多分そうはならないというところがあ

るので、そういう不便さというのはあるかもしれないと思っています。 

豆ヶ野 [M]：非常によく分かりました。ありがとうございました。 

若尾 [Q]： JPモルガンの若尾です。すみません、同じような質問になって申し訳ないです。 
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今のご質問された方のところと同じになってしまうんですが、イプタコパンの、そうしますと有効

性に関しては、先生から見られて、こちらの臨床データに関してはそんなに驚くべきものではなか

ったと理解してよろしいですか。やはりこの有効性を見たときに、これのほうがいいのかなと、多

くの人が多分思ったと思いますので、ここの部分だけコメントいただけますと非常に助かります。 

小原 [A]：イプタコパンは非常に高い有効性を挙げています。恐らく副作用という点でも非常に素
晴らしいものだなと、治験データからは拝見しています。なのですが、C5抗体との差というの

が、有効性の差というのが直接比較ではないので、そこがまず一つまだ分からないなというところ

があります。なので、イプタコパンで出ているデータそのものだけで切り替えるということは、多

分あまりならないのではないかと思います。 

そこには恐らく患者さんの希望、それから血管外溶血があるのかどうか、あるいは病院、薬局がそ

の処方に対応できるのかどうかということを踏まえて多少切り替えていくという形になるのではな

いかと思います。素晴らしいデータだとは思いますけれども、ある程度想定内というところはある

かなとは思います。 

若尾 [M]：よく分かりました。ありがとうございます。 

橋口 [Q]：度々申し訳ございません。大和証券、橋口です。 

エクリズマブとの比較において、8週に 1回の 1時間の点滴と 4週に 1回の皮下注でどっちがいい

ですかというのは患者さんによるというお話があったと思うんですが。皮下注射ですと、他の疾患

の治療薬だと自己注射、自宅でされているケースも結構あると思うんです。自宅でやれるんだった

らそれが一番いいような気がしたんですけれど。 

この疾患の場合は、お話を聞いていて思ったのは、ある程度定期的に通院してもらって検査をする

ということが必要なのか、その辺り、自己注射についての抵抗感とか、どれぐらい慣習があるかと

いうところ、日本と海外でも違うと思いますし、われわれは海外の売上についても興味があるの

で、その辺りをもう少しコメントいただけないでしょうか。 

小原 [A]：皮下注射の将来的なメリットとしては、ご指摘のとおり自己注射ができるということに
なるかと思います。ピアスカイは、2cc 掛ける 2回の治療、皮下注射なので、自己注射は十分将来

可能ではないかと思います。若い方はそういう形に多分移行していくだろうと思います。 

そうしますと、非常に安定している方は、例えばもう月 1回は自分の家でやって、採血、血液検査

は 3カ月に 1回でいいよとか、そういう形になる可能性もあるかなとは思います。 
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多少不安定な方月 1回来てもらうということはあるかとは思いますが、そこは患者さんによって多

少違ってくると思います。 

橋口 [Q]：この 3カ月に 1回ぐらい来院すればいいかなという人は、1,000人いらっしゃる中でど

れぐらいいそうですか。 

小原 [A]：なかなか病院のスタンスによっても違うのではないかと思いますが。非常に安定してい
てという方は、ラブリズマブだけの経験で、8週間に 1回でいいという一定している方は半分ぐら

いいますので、結構な割合の患者さんが長期の感覚でいいよという形になるのではないかと思いま

す。 

橋口 [M]：ありがとうございました。 

村岡 [Q]：モルガン・スタンレーの村岡と申します。2度目、ありがとうございます。 

これは思い付きのような質問であれですが、このピアスカイ、クロバリマブは、今後、aHUSの適

応の追加も進めていると思うんですけど。すみません、先生の診ていらっしゃる疾患なのかどうか

分かりませんが、もし先生が aHUS の患者さんとかもいっぱい診ていらっしゃるのであれば、

aHUSのデータは出ていませんが、治療における使いやすい薬剤の位置付けってどういうふうに考

えていらっしゃいますでしょうか。 

小原 [A]：aHUSは、私現在診ている方はいません。いませんが、いい適応にはなるかとは思いま

す。ただ、aHUS は発症当初はかなり重篤な場合で見つかる場合が多くて、結構な期間入院という

形になりますので。それが退院した後、定期的に必要になるかどうかというところも含めて、多分

検討が必要になるかと思うので、単純にいい適応になるかということはまだ言えないかなと思いま

す。ただ、病態の理屈上は C5を抑えることで病気を抑えるということは可能ですので、将来的に

こちらも並んで提案できるという状況になるかもしれないとは思います。 

村岡 [Q]：ありがとうございます。あと三浦さんに質問ですが、先ほど出てきた自己注射の開発ス
ケジュールは、今どのぐらいのイメージで考えていらっしゃるでしょうか。 

三浦 [A]：国内の自己注射に関しましては、当局との対応のほうでは自己注射が可能になる方向で
の対応は進めてきております。ですが、日本では 14日処方制限のことがございますので、4週間

に一度の治療薬が現状提供できないということもあって、現在は自己投与ができない状況にはなっ

ております。 

本剤は、やはり皮下投与ということで患者様のメリットのことを考えますと、できるだけそういっ

たところも広げていきたいとは考えております。当局とはそのような形で採用を進めてきておりま
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すが、完全に在宅自己投与を許容にするということに関しては、もう少し手続き等が必要になって

きます。そちらを進めた上で、基本的には 14日処方は 1年後に解禁になるということがございま

すので、そちらのタイミングを目指していければとは思っておりますが、まだ最終的なプロセスに

は至っておりませんので、そういった状況ということでご理解いただければと思います。 

村岡 [Q]：分かりました。つまりちょうど 1年後に、うまくいけば自己注射が可能になっている可

能性はあるということですか。 

三浦 [A]：はい。 

村岡 [M]：ありがとうございます。 

佐賀 [Q]：すみません。フリーライターの佐賀です。 

生存率に関してですが、海外はお示しいただきましたけれども、国内で何かデータはあるのでしょ

うか。 

小原 [A]：国内での全生存率の最近のデータは実はないです。なので、これから収集していくとい
う形にはなろうかと思います。 

サガ [M]：ありがとうございました。 

宮田 [M]：ありがとうございました。ご質問がないようですので、質疑応答セッションを終了とさ
せていただきます。 

以上をもちまして、中外製薬、ピアスカイ説明会を終了いたします。 

追加でご質問がある方につきましては、別途、広報 IR部までお問い合わせください。番号および

メールアドレスはプレゼンテーション資料の最後のページに記載されております。 

なお、会場の皆様には机の上に、Zoomからご参加の皆様には Zoom上にアンケートを準備してお

ります。次回以降の参考とさせていただきたく、ご協力をお願い申し上げます。 

本日は、お忙しい中ご参加くださいまして、誠にありがとうございました。これにて失礼いたしま

す。 

［了］ 

______________ 

脚注 
1. 会話は[Q]は質問、[A]は回答、[M]はそのどちらでもない場合を示す 
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