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【研究要旨】 
 遺伝性血管性浮腫（hereditary angioedema：HAE）は、非発作時は全く無症状
でありながら突然死に至り得る重篤な浮腫が現れる疾患であり、現在我が国では
唯一 C1-INH 製剤（ベリナート P®）が発作時の治療薬として有効である。今後、
海外で用いられている数種類の作用機序の異なる HAE 治療薬が我が国に導入さ
れる予定にあることを受け、これらの治療薬の適切な使用法と治療体制の構築に
向け、遺伝性血管性浮腫の国際ガイドラインの日本語版を出版するとともに患者
レジストリ構築のための課題を抽出した。 
 

Ａ．研究目的 
 HAE は 、 C1 イ ン ヒ ビター（ C1 
inhibitor：C1-INH）遺伝子の異常により
皮下や粘膜に血管性浮腫を繰り返す疾患
である。特に顔面、四肢、消化管に重篤
な血管性浮腫をきたし、適切な治療がな
されないと死に至ることもある疾患であ
る。発作時の治療薬としては、現在、我
が国では C1-INH 製剤（ベリナート P®）
のみ使用可能である。 
 一方、海外では遺伝子組み換え C1-INH
製剤（ルコネスト®）や、HAE の浮腫の直
接的原因であるブラジキニンの受容体阻
害薬（イカチバント）、ブラジキニン産
生に働くカリクレイン阻害剤（エカラン
タイド）など、作用機序の異なる数種類
の HAE 治療薬が用いられており、かつ、
発作時以外の予防投与および発作時の患
者自己投与の体制作りが進められている。
一方、我が国では現在イカチバントを初
めとする複数の HAE 治療薬の治験が開始
もしくは開始に向けた準備が進行中であ
るが、患者数およびその重症度の実態は
ほとんど不明確で、発作時の自己投与も
認められていない。そのため、早急に我
が国での HAE の治療薬の位置付けと使用
方法、患者の重症度などの患者の実態を

明らかにし、医学的および社会的な側面
からより良い HAE の治療体制を構築する
必要がある。 
 
Ｂ．研究方法 
 HAE の発作および予防治療における新
規薬剤の使用および位置付けについて、
2012 年に世界アレルギー機構（World 
Allergy Organization; WA0）が発表した
HAE 治療の国際ガイドラインを参考にし、
我が国との治療体制の相違点を抽出した。 
 また、我が国に適した治療体制を構築
するため、他の難病疾患で使用されてい
る患者レジストリの状況を調査し、HAE
に適したレジストリ構築に向けてその構
成案を作成した。 
  
（倫理面への配慮）  
なし 
 
Ｃ．研究結果 
 世界アレルギー機構（WAO）が作成した
HAE 治療国際ガイドラインを翻訳し、原
著者の承諾を得て日本アレルギー学会の
学会誌（アレルギー）で発表した。国際
ガイドラインでは、HAE の発作時の治療
の第一選択薬として C1-INH 製剤以外に



 

 
 
もカリクレイン阻害剤、ブラジキニン受
容体拮抗薬が挙げられていた。また、医
療機関での治療のみならず、在宅治療や
自己投与が薦められていた（図）。 
 
 患者レジストリシステムとしては、原
発性免疫不全症群患者支援団体による患
者レジストリ（Pier、研究代表者 東京
医科歯科大 今井耕輔准教授）が最も
HAE 患者レジストリの目的に近く、かつ
HAE 用に改修して利用可能であることが
明らかになった。今後、今井博士の協力
の元に HAE 患者レジストリとして構築す
る予定である。 
 
Ｄ．考 察 
 我が国では、C1-INH 製剤（ベリナート
P®）は限られた医療機関でのみ使用可能
であり、国際的な治療水準から比べると
かなり治療オプションが限られているこ
とが明らかとなった。また、HAE はとき
に致死的となるため、国際標準に合わせ
た在宅治療を早急に導入することが必要
と考えられた。 
 また、より適切な治療体制の構築には、
我が国での治療実態の把握が重要であり、
レジストリの構築も並行して早急に進め
る必要性がある。 
 
 
 

Ｅ．結 論 
 我が国での国際標準と同等な HAE の治
療体制の構築には、今後導入される可能
性のある新規治療薬の適切な使用体制、
および実態調査（レジストリ構築）が必
要となる。 
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