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「新型コロナウィルス感染拡大に伴う	 緊急事態下のライソゾーム病酵素補充療法についての

提言」	  
 

第 11 回、国際協力遺伝病遺伝子治療フォーラム「今、我が国の遺伝子細胞治療の課題を整理する」 

 

第７回市民公開フォオーラム「ライソゾーム病・ペルオキシソーム病（LSD/PD）診療の現状と未来

〜コロナ禍をいかに乗り切るか 



2020 年 5 月 11 日 
 

「新型コロナウィルス感染拡大に伴う 
緊急事態下のライソゾーム病酵素補充療法についての提言」 

 
 

厚生労働科学研究難治性疾患政策研究事業 
             「ライソゾーム病、ペルオキシソーム病（副腎白質 

                ジストロフィ―を含む）における良質かつ適切な医療
の実現に向けた体制の構築とその実装に関する研究 」 

 
研究代表者 奥山 虎之 

 
新型コロナウィルス感染拡大に伴い、酵素補充療法の継続が困難な状況になっています。難
治性疾患政策研究事業のライソゾーム病研究班では、緊急事態下における酵素補充療法に
関して以下のように提言します。 
 
（１）酵素補充療法を行っている患者さんとそのご家族へ 
 
新型コロナウィルス感染拡大に伴い、市中感染が進む地域もあります。また、院内感染が多
くの病院で問題になっています。実際に院内感染が確認された医療機関で、酵素補充療法を
受けている患者さんもおられます。このような状況下で、新型コロナウィルスに感染する危
険性を考慮し、酵素補充療法の通院頻度を減らしたり、一時的に中断することを希望する患
者さんもいらっしゃいます。 
ライソゾーム病の重症度には大きな多様性があります。酵素補充療法の通院頻度を少なく
するあるいは一時的に中断した場合の影響は、個々の患者さんによって違いがあると考え
られます。投与方法を変更する場合は、主治医の先生とよく相談し、あなたあるいはあなた
のお子さんに適した投与方法を決めてください。また、投与方法を変更したことにより、症
状が悪化した場合はすぐに主治医に申し出てください。また、この機会に在宅での酵素補充
を検討したい方は、主治医と御相談ください。 
 
（２）酵素補充療法を行っている主治医の先生へ 
 
新型コロナウィルス感染拡大に伴い、酵素補充療法のための通院頻度の変更を希望される
患者さんやご家族がおられます。投与方法を変更する場合には、以下の原則を踏まえ、個々
の病型、患者さんの状態を考慮し、患者さん・御家族の考えを尊重して、個別に治療方針を
決定してください。 



 
（原則） 
１．酵素補充療法の投与間隔を延長することは治療効果を減弱することになり、原則的には
推奨されない。しかし、緊急事態であることを考慮し、期間限定的に投与間隔を延長する（毎
週投与の製剤を隔週投与にする、隔週投与の製剤を月 1 回投与に変更する）ことは症例に
よっては、許容できると考える。投与間隔を延長したことで臨床症状の悪化を認めた場合は、
すみやかに元の投与方法にもどすことが望ましい。なお、投与間隔を延長した場合でも、1
回の投与量を増量することは、予期せぬ副作用、投与関連反応が生じる可能性があるので推
奨されない。 
２．投与間隔の延長や一時的な中断が困難な症例で、院内感染の状況や通院に伴うリスクな
どを考慮し、酵素補充療法を自施設で継続困難と判断した場合は、近隣の実施可能な医療機
関に紹介するか、在宅での酵素補充療法を考慮することが望ましい。在宅で酵素補充療法を
行う場合は、安全な酵素製剤の投与が長期的に確認されている患者を対象とし、投与関連反
応等の緊急時の対応に万全を期すとともに、患者と家族に十分に説明し、同意を得る必要が
ある。 
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12：00～13：00
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15：40～15：50

国内でのGLP非臨床/臨床用ウイルスベクターの製造

開催の辞 小野寺 雅史（国立成育医療研究センター）

奥山 虎之（国立成育医療研究センター）  （敬称略）

医療側でのカルタヘナ法第一種使用規程の対応

共催セミナー
・タカラバイオ株式会社

遺伝子治療用製品の有効性・安全性評価

今後の遺伝子細胞治療の課題

特別講演

閉会挨拶

岡田 尚巳（東京大学医科学研究所）
内田 和久（神戸大学）

中國 正祥（国立成育医療研究センター）
小島 隆嗣（国立がん研究センター東病院）

内山 徹（国立成育医療研究センター）
須磨崎 亮（茨城県立子ども病院）

岡崎 利彦（大阪大学）
小牧 宏文（国立精神・神経医療研究センター）

小澤 敬也（自治医科大学）

・概論及び最近のトピックス
・ウイルスベクター製造プロセスの実情

・アデノ随伴ウイルスベクター
・アデノウイルスベクター

・CAR-T（キムリア）
・SMA（ゾルゲンスマ）

・遺伝子治療用製品の薬価の妥当性
・PMSを含めた患者フォローアップ

・今後の我が国の遺伝子細胞治療の方向性

PROGRAM

9：50～15：50

［主 催］ 国際協力遺伝病遺伝子治療フォーラム実行委員会
［共 催］ NPO法人日本ライソゾーム病研究センター

［後 援］ 日本医療研究開発機構（AMED)委託費「難治性疾患実用化研究事業」（研究代表者：小野寺雅史）
　　　  厚生労働科学研究難治性疾患制作研究事業（研究代表者：奥山虎之）
　　　  日本遺伝子細胞治療学会
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WEBにて開催（詳細はHP参照）

今、我が国の
遺伝子細胞治療の
課題を整理する
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ライソゾーム病・ペルオキシソーム病（LSD/PD）診療の現状と未来
～コロナ禍をいかに乗り切るか

厚生労働省難治性疾患政策研究事業
ライソゾーム病・ペルオキシソーム病における良質かつ適切な医療の
実現に向けた体制の構築とその実装に関する研究班

主 催日 時

事務局

2021年1月24日日
13:00～16:45

総合司会　福原　康之（国立成育医療研究センター）

国立研究開発法人 国立成育医療研究センター 臨床検査部内 研究班事務局
〒157-8535　東京都世田谷区大蔵2-10-1  Email: LSDPD-secret@ncchd.go.jp

WEB開催

申込み

PROGRAM

事前参加登録

13:00-13:05

13:05-13:20

13:20-13:50

研究代表者挨拶 奥山　虎之（国立成育医療研究センター）

16:40-16:45 閉会のことば 奥山　虎之（国立成育医療研究センター）

コロナ禍におけるLSD/PD診療と患者会活動

第1部：講演

第2部：パネルディスカッション

演者： 衞藤　義勝（一般財団法人脳神経疾患研究所/
東京慈恵会医科大学）

1. ライソゾーム病研究の最新のトピックス
司会： 高橋　勉（秋田大学）

13:50-14:10

2. わが国における在宅酵素補充療法の
実現に向けて

司会： 原田　久生（全国ファブリー病患者と家族の会：ふくろうの会）
演者： 山川　裕之（慶應義塾大学）

秋山　武之（日本ムコ多糖症患者家族の会）
星野ゆき代（全国ファブリー病患者と家族の会：ふくろうの会）

14:10-14:30

3. 成人期発症の副腎白質ジストロフィーに対する
造血幹細胞移植

司会： 辻　省次（東京大学）

演者： 松川　敬志（東京大学）

4. 脳室内酵素補充療法によるムコ多糖症II型の
知的障害の抑制

司会： 濱崎　考史（大阪市立大学）

演者： 奥山　虎之（国立成育医療研究センター）

14:40-16:40

司　　　会： 酒井　規夫（大阪大学）、下澤　伸行（岐阜大学）
パネリスト： ALDの未来を考える会、全国ポンぺ病患者と家族の会、全国ファブリー病患者と家族の会

日本ムコ多糖症患者家族の会、GM1・GM2、ニーマンピック病C型患者家族の会
クラッベ病患者とその家族の会、シスチノーシス患者と家族の会、日本ゴーシェ病の会 など

14:30～14:40　休憩

＊事前登録制
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