
 

 

  

 

医療技術の概要 

 

技術の内容： 

 

【概要】 

脂肪萎縮症（以下、本疾患）は、脂肪組織の消失あるいは減少を特徴とする遺伝性あ

るいは後天性の疾患である。本疾患は脂肪組織の消失とともにインスリン抵抗性が生

じ、高血糖、高インスリン血症、高中性脂肪血症、非アルコール性脂肪肝など様々な代

謝異常を発症する。本先進医療では、metreleptin（KTR103）を 1 日 1 回の自己注射に

て皮下投与し、本疾患に対する長期安全性及び安定した臨床効果を確認する。 

 

【先進性】 

本疾患の国内患者数は、我々の行った全国調査から推定 100 名以下であることが判

明しており、正に希少難病である。しかし現在、本疾患に適応を有する医薬品には IGF-1

があるものの、臨床の場では脂肪萎縮症に伴う糖尿病や高中性脂肪血症の顕著な改善効

果はなく、有効な治療とまでは言えない。一方で脂肪組織から分泌されるホルモンとし

てレプチンが発見され、レプチンはこれまでの研究から強力な摂食抑制とエネルギー消

費亢進をもたらす抗肥満ホルモンであることが知られている。米国では本疾患を対象と

した組換えメチオニルレプチン（metreleptin）の臨床試験が実施され、本疾患に有効

であることが示されている。国内では我々のグループが中心となって、脂肪萎縮症を対

象に metreleptin の 1 日 1 回投与（開始当初は 1 日 2 回投与、毎日通院）の臨床試験

を実施し、最長で 7 年間に亘る長期安全性と臨床効果を確認している。また本医療機

関での実績は十分にあることに加え、1 症例ごとの詳細なデータも存在し品質保証の問

題はない。本治療は、基礎研究と臨床研究にて十分裏付けられたエビデンスがあり、こ

れまで有効な治療法のなかった患者に対する先進的な治療法と考え、その治療法の確立

の意義が大きい。しかし、これまでの臨床試験は薬事審査に耐えるものではないため、

我々は本先進医療を薬事承認申請に向けた第一歩となる質の高い臨床試験として新た

に実施し、脂肪萎縮症患者を対象に 1 日 1 回自己注射による長期安全性と安定した臨

床効果を確認する。なお、本先進医療による臨床試験の結果は、薬事承認のための参考

資料として活用する。 

 

【効果】 

本疾患は、幼児から発症する患者が多く、患者は就学時期や就職時期とも重なり、社

会生活の中での選択の範囲が制限されることが多かったが、このように有効な治療薬が

あることで、医療機関への通院の軽減や食事制限の軽減などの生活の質の向上、職業選

択の拡大や就業時間制限の軽減などによる生産性の向上などが十分に期待でき、また病

状の進行を遅らせることや糖尿病合併症などを防ぐことで不必要な治療薬の削減も期

待でき医療経済面での意義も十分あると考えられる。また、これまでの臨床試験では、

患者の自己注射は行なわず、患者は近医への毎日の通院が必要不可欠であり、自己注射

が可能になることでも生活の質は格段に向上すると考えられる。 
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