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エレビジス、デュシェンヌ型筋ジストロフィーに対する 
遺伝子治療用製品として、日本で製造販売承認を取得 

 
 デュシェンヌ型筋ジストロフィーは、生命予後が悪く、筋力低下により自立した生

活や質が著しく低下する治癒困難で希少な遺伝性の筋疾患 
 グローバル第 III 相臨床試験である EMBARK 試験等の成績に基づく承認 
 デュシェンヌ型筋ジストロフィーのうち、抗 AAVrh74 抗体が陰性である 3 歳以上 8

歳未満の歩行可能な患者に対する承認 

 
中外製薬株式会社（本社：東京、代表取締役社長 CEO：奥田 修）は、「エレビジス®点滴静

注」［一般名：デランジストロゲン モキセパルボベク］（以下、エレビジス）について、デュ
シェンヌ型筋ジストロフィー（DMD: Duchenne muscular dystrophy）の治療を目的とした再生
医療等製品として国内で条件及び期限付承認に該当する製造販売承認を、本日、厚生労働省よ
り取得したことをお知らせいたします。投与対象は、DMD のうち、エクソン 8 及び／又はエク
ソン 9 の一部又は全体の欠失変異を有さず、抗 AAVrh74 抗体が陰性である 3 歳以上 8 歳未満の
歩行可能な方です。投与前に実施する抗 AAVrh74 抗体陰性の確認には、エクルーシス試薬 Anti-
AAVrh74 の使用が可能です。本試薬は、ロシュ・ダイアグノスティックス株式会社より、エレ
ビジスの DMD の適応判定を補助するコンパニオン診断薬として、2025 年 3 月 5 日に製造販売
承認が取得されています。 

 
代表取締役社長 CEO の奥田 修は「エレビジスが希少で難治性の DMD に対する遺伝子治療用

製品として承認されたことを大変嬉しく思います。本品は、1 回の投与で DMD の原因となるジ
ストロフィンの欠損を補うよう設計された根本的な治療法です。DMD の治療が限られている
中、新たな治療選択肢となるエレビジスを日本の患者さんに一日も早くお届けできるよう、発
売に向け準備を進めてまいります」と語っています。 

 
今回の承認は、歩行可能な DMD の 4 歳～7 歳の男児を対象にしたエレビジスの有効性および

安全性を評価したグローバル第 III 相臨床試験である EMBARK 試験の最大 2 年間 1,2の成績を含
むこれまでに実施した本品のすべての臨床試験成績等に基づいています。EMBARK 試験の結
果、主要評価項目である運動機能を評価するノース・スター歩行能力評価（NSAA）はプラセボ
に比し統計学的な有意差は認められませんでしたが、副次的評価項目（床から立ち上がるまで
の時間、10 メートルの歩行時間、Stride Velocity 95th Centile［SV95C］、4 段上るまでの時
間）において臨床的に意義のある改善が認められています。また本試験において新たな安全性
のシグナルは認められませんでした 3。 

 

https://www.chugai-pharm.co.jp/
http://www.roche-diagnostics.jp/
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電子化された添付文書情報  
販売名：エレビジス®点滴静注 
一般名：デランジストロゲン モキセパルボベク 
禁忌・禁止（一部を抜粋）： 

ジストロフィン遺伝子のエクソン 8 及び/又はエクソン 9 の一部又は全体が欠失している患
者 

効能、効果又は性能： 
デュシェンヌ型筋ジストロフィー 
ただし、以下のいずれも満たす場合に限る 
・抗 AAVrh74 抗体が陰性の患者 
・歩行可能な患者 
・3 歳以上 8 歳未満の患者  

用法及び用量又は使用方法：  
通常、体重 10 kg 以上 70 kg 未満の患者には 1.33×1014ベクターゲノム（vg）/kg を、体重
70 kg 以上の患者には 9.31×1015vg を、60 分から 120 分かけて静脈内に単回投与する。本品
の再投与はしないこと。（体重別の投与量の表は省略） 

承認条件及び期限： 
〈承認条件〉 
・条件及び期限付承認後に改めて行う本品の製造販売承認申請までの期間中は、本品の長期
の有効性及び安全性の確認を目的とした臨床試験並びに本品を使用する全症例を対象とした
製造販売後調査により製造販売後承認条件評価を行うこと。 
・デュシェンヌ型筋ジストロフィーに関する十分な知識及び経験を有する医師が、本品の臨
床試験成績及び有害事象等の知識を十分に習得した上で、デュシェンヌ型筋ジストロフィー
の治療に係る体制が整った医療機関において、「効能、効果又は性能」並びに「用法及び用
量又は使用方法」を遵守して本品を用いるよう、関連学会との協力により作成された適正使
用指針の周知等、必要な措置を講ずること。 
・「遺伝子組換え生物等の使用等の規制による生物の多様性の確保に関する法律（平成 15 年
法律第 97 号）」に基づき承認された第一種使用規程を遵守して本品を用いるよう、その使用
規程の周知等、必要な措置を講ずること。 
〈期限〉 
3 年 

 
【参考情報】 
Elevidys（SRP-9001）、デュシェンヌ型筋ジストロフィーに対する遺伝子治療用製品として、
国内で製造販売承認申請（2024 年 8 月 14 日プレスリリース） 
https://www.chugai-pharm.co.jp/news/detail/20240814150000_1417.html 
 
デュシェンヌ型筋ジストロフィーに対する EMBARK 試験において、主要評価項目は未達の一
方、時間機能に 関する重要な副次的評価項目はいずれも良好な結果を示す（2023 年 10 月 31
日プレスリリース） 
https://www.chugai-pharm.co.jp/news/detail/20231031120000_1341.html 
 
 

https://www.chugai-pharm.co.jp/news/detail/20240814150000_1417.html
https://www.chugai-pharm.co.jp/news/detail/20231031120000_1341.html
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デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD: Duchenne muscular dystrophy）について 
DMD は、小児の早期から急速に進行する、希少な遺伝性の筋疾患です。世界では、男児の約

5,000 人に 1 人程度で発症するといわれており、女児では非常にまれです 4。DMD は、歩行能
力、上肢機能、肺機能、心機能が失われ 4-6、致死的な転帰を辿ります。DMD と診断された方は
フルタイムでの介護が必要となり、中でも親による介護が最も多いです 4-6。また学業や仕事や
家庭生活を行うことが困難となり、うつ病や身体的な痛みを患うことがあります。 

DMD は、筋肉にかかわるタンパク質であるジストロフィンの産生に影響を及ぼす DMD
（Duchenne muscular dystrophy）遺伝子の突然変異が原因で発症します。ジストロフィン
は、筋線維を強化し、筋収縮時の損傷から保護するタンパク質複合体の重要な成分です。DMD
遺伝子の変異により、DMD では機能性ジストロフィンを体内で産生できなくなり、筋細胞は損
傷に対する感受性が高まり、筋組織の瘢痕化や脂肪化が徐々に進行します 5,6。 

 
エレビジスについて 

エレビジスは、デュシェンヌ型筋ジストロフィー（DMD）に対する遺伝子治療用製品で、標
的とする骨格筋、呼吸筋及び心筋において、本品により短縮型ジストロフィンの発現を介し、
DMD の原因に働きかけるようデザインされています。日本において DMD を対象として希少疾
病用再生医療等製品の指定を受けています。米国において、DMD に対する初の遺伝子治療用製
品として、2023 年 6 月に承認されています。また、欧州でも 2024 年 5 月に申請しています。 
 
上記本文中に記載された製品名は、法律により保護されています。 
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