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「筋萎縮性側索硬化症（ALS）患者を対象としたBosutinib第1相試験 
iPSC-based Drug Repurposing for ALS Medicine (iDReAM) study」 

 

       研究代表者 和泉 唯信（国立大学法人徳島大学 教授） 

 

A. 研究目的 

筋萎縮性側索硬化症（ALS）は、運動ニューロ

ンの死により筋力低下や筋萎縮をきたす重篤な

神経変性疾患であり、ALS 治療薬の開発が求めら

れている。iPS 細胞を用いた薬物 repurposing によ

り、Src/c-Abl 阻害剤であるボスチニブが ALS の

分子標的治療の候補として同定されている。本研

究の目的は、ALS の治療薬開発に向けた臨床試験

を実施することである。研究班では、筋萎縮性側

索硬化症患者を対象としたボスチニブ医師主導

治験の患者レジストリ情報を拡充する。 

 

B. 研究方法 

本試験の目的は、Bosutinib の安全性と忍容性を

評価し、ALS 患者に対する最大許容用量と第 2 

相推奨用量を決定し、Bosutinib の ALS 患者に対

する有効性を探索的に検討することである。12 週

間の観察期間中に ALSFRS-R スコアの合計が 1～

3 ポイント低下した被験者に、12 週間の投与を行

う。3+3 用量漸増試験では、4 種類のボスチニブ

用量（100、200、300、400mg/日）それぞれに 3～

6 名の ALS 患者を登録する。 

 

（倫理面への配慮） 

患者に対する説明と同意の取得法、サンプル採

取のプロトコール・患者の個人情報保護は、各参

加施設の倫理審査委員会において審議され承認

されている。 

 

C. 研究結果 

本試験は2019年3月に開始され、4つの参加施設
で実施される。 
 

D. 考察 

治験調整事務局コールセンターを設置し、お問
い合わせに迅速に対応できたのではと考えられる。 

 

E. 結論 

本試験は、iPS創薬から見出たボスチニブの初め
てのALS患者を対象とした臨床試験である。 

引き続き、治験を継続する。 

 

Ｆ．健康危険情報 
  現在、情報を収集している。 
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研究要旨 

ALSの新規治療薬開発を目指し、Bosutinib の安全性と忍容性を評価し、ALS 患者に対する最大許容用

量と第 2 相推奨用量を決定し、Bosutinib の ALS 患者に対する有効性を探索的に検討する。12 週間

の観察期間中に ALSFRS-R スコアの合計が 1～3 ポイント低下した被験者に、12 週間の投与を行う。

3+3 用量漸増試験では、4 種類のボスチニブ用量（100、200、300、400mg/日）それぞれに 3～6 名の

ALS 患者を登録する。 
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