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ノボ ノルディスク ファーマ、組織因子経路インヒビター阻害薬 コンシズマブ、インヒビターを

保有する血友病の出血傾向の抑制を適応として日本において製造販売承認申請 
 
ノボ ノルディスク ファーマ株式会社 (代表取締役社長：オーレ ムルスコウ ベック、本社：東京都千代田区) 
は、本日、1 日 1 回皮下投与の組織因子経路インヒビター (Tissue Factor Pathway Inhibitor: TFPI) 阻害

作用を有するコンシズマブについて、血液凝固第 VIII 因子または第 IX 因子に対するインヒビターを保有する

先天性血友病患者における出血傾向の抑制を適応症として、厚生労働省に医薬品製造販売承認申請を行

いました。 
 
コンシズマブは TFPI に対する抗体であり、あらゆるタイプの血友病に対し、1 日 1 回の皮下投与で出血を予

防する (遷延する自然出血を予防するための定期的投与) 薬剤として開発されています。 
 
インヒビターを保有する血友病を適応症とする本申請は、4 つの第 1 相試験、2 つの第 2 相試験および第 3
相試験 Explorer7 の結果に基づいて行われました。Explorer7 試験では、主要解析の結果、インヒビターを

保有する血友病 A または B 患者さんにおいて、出血予防を行わなかった群の年間出血回数 11.8 回に対

し、コンシズマブ投与群の年間出血回数は 1.7 回であり、自然出血および外傷性出血が有意に減少したこと

が示されました。また、Exploer7 試験におけるコンシズマブの安全性・忍容性プロファイルは予測された範囲

内であり、治験再開後に血栓塞栓性事象は報告されませんでした 1 (2022 年 7 月 19 日発行プレスリリース

参照： https://www.novonordisk.co.jp/content/dam/nncorp/jp/ja/news/media/2022/07/22-
22.pdf)。 
 
なお、コンシズマブは、インヒビターを保有する先天性血液凝固第 VIII 因子または第 IX 因子欠乏患者の出

血傾向の抑制を対象として、2021 年 2 月 19 日付で厚生労働省より希少疾病用医薬品の指定を受けてい

ます。また、米国では Breakthrough Therapy Designation (ブレークスルー・セラピー指定) を受けていま

す。 
 
コンシズマブは、これまでに米国を含む数か国で承認申請を行っています (2022 年 8 月 29 日現在)。 
 
ノボ ノルディスク ファーマ株式会社 取締役副社長 開発本部長の杉井寛は次のように述べています。「日本

でコンシズマブの申請が行われたことを大変嬉しく思います。コンシズマブは既存の血友病治療薬とは異なる

新しい作用機序を有しており、現在でも治療オプションが限られるインヒビターを保有する血友病患者さんに

対する新しい治療の選択肢となる可能性があると期待しています。ペン型プレフィルド*製剤を用いた皮下投

与により、静脈注射に伴う患者さんのストレスが軽減され、治療アドヒアランスの改善や QOL (クオリティ・オ

ブ・ライフ) の向上に貢献できると考えています。私たちは、コンシズマブをできる限り早期に患者さんに提供

できるよう、規制当局と協働していきます。」 

*プレフィルド：あらかじめ薬液が充填されています。   
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先天性血友病について 
先天性血友病は外傷性イベント後に止血に必要なプロセスである血液凝固能に異常が生じる希少疾患です
2。世界中で先天性血友病患者数は約112万5,000人と推定されています3。先天性血友病Aまたは先天性血

友病Bの患者さんは女性よりも男性に多く、世界中で先天性血友病と診断されるおよそ88%は男性です2,4。

先天性血友病患者さんの中にはインヒビターを発生することがあり、インヒビターがあると補充療法の凝固因

子が異物とみなされて、免疫システムの反応が起こり、治療が効かなくなります2。現在、先天性血友病Aとと

もに生きる人の30%、先天性血友病Bとともに生きる人の1～10%がインヒビターを保有していると推定されま

す5,6。 
 
Explorer 7試験について 
Explorer 7はインヒビターを保有する、またはインヒビターを保有しない先天性血友病AまたはBの患者さんを

対象として、コンシズマブの有効性および安全性を評価することを目的に、現在進行しているコンシズマブの

Explorer臨床試験プログラムの一部で、ペン型プレフィルド製剤を使用した1日1回皮下投与による出血予防

を実施する試験としてデザインされています7-13。Explorer 7では血液凝固第VIII因子に対するインヒビターを

保有する血友病AまたはIX因子に対するインヒビターを保有する血友病B男性133例 (12歳以上) が参加し、

出血予防なしの群 (群1、≧24週) またはコンシズマブによる出血予防群 (群2、≧32週) に1：2の割合で無作

為割り付け、あるいはコンシズマブ出血予防群 (群3、群4、≧32週) に割り当てられました。主要解析では、

治療を要する自然出血および外傷性出血の回数を比較しました (群1と群2の年間出血回数で評価)1。 

 
コンシズマブについて  
コンシズマブはTFPIと呼ばれる血液凝固を阻止する体内の蛋白質を阻害するようにデザインされた抗TFPIモ
ノクローナル抗体です。TFPIを阻害することで、コンシズマブはトロンビンと呼ばれる蛋白質である血液凝固

因子の産生を促進し、血液凝固を助け、出血を防ぎます14,15。主要臨床試験である血液凝固第VIII因子に対

するインヒビターを保有する先天性血友病Aまたは血液凝固第IX因子に対するインヒビターを保有する先天

性血友病B患者を対象としたExplorer 7試験とインヒビターを保有しない先天性血友病AまたはB患者を対象

としたExplorer 8試験は、現在も進行中です13。インヒビターを保有するまたは保有しない先天性血友病Aま
たはB患者におけるコンシズマブの使用は開発治験中に行われたものであり、当該疾患に対する効能又は効

果は規制当局から承認されていません。コンシズマブは、インヒビターを保有するまたは保有しない先天性血

友病AおよびBの小児患者においてもExplorer 10試験で評価を行っており、この試験は2026年に終了予定

です16。 
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ノボ ノルディスクについて 
ノボ ノルディスクは、1923 年創立のデンマークに本社を置く世界有数のヘルスケア企業です。私たちのパーパスは、変

革を推進し、糖尿病および肥満症、希少血液疾患、希少内分泌疾患などのその他の深刻な慢性疾患を克服することです。

その目的達成に向け、科学的革新を見出し、医薬品へのアクセスを拡大するとともに、病気の予防ならびに最終的には

根治を目指して取り組んでいます。ノボ ノルディスクは現在 80 カ国に約 5 万 800 人の社員を擁し、製品は約 170 カ国

で販売されています。日本法人のノボ ノルディスク ファーマ株式会社は 1980 年に設立されました。詳細はウェブサイトを

ご覧ください。  (www.novonordisk.co.jp)   
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