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研究要旨 

日本人α1-アンチトリプシン欠乏症（AATD)患者における alpha1-proteinase inhibitor（Alpha-1 MP; 
Prolastin®-C)の長期投与における安全性や薬物動態について、治験を行い評価した。 

4 名の AATD 患者が参加し、Alpha-1 MP を 213 週（4 年間）投与した。合計 44 の TEAEs が報告さ
れ、大部分は軽症 TEAEs、2 名に重症 TEAEs が認められたが、治験薬との関連性はないと判断された。 
 
A. 研究目的 

日本人α1-アンチトリプシン欠乏症（AATD)患者において、Alpha-1 MP を週 1 回 60 mg/kg 長期にわた
って静脈内投与した際の安全性を評価することを目的とした。 
 
B. 研究方法 

Alpha-1 MP の第 I/II 相試験（8 週間）に参加した AATD 患者に対し、継続して長期に投与した際の多施
設共同オープンラベル継続投与試験 （OLE 試験）である。60 mg/kg の Alpha-1 MP を週 1 回、毎年 52 週
にわたって継続投与した。Alpha-1 MP のトラフ血中濃度測定(Cmin)を 3 ヶ月毎に測定し、安全性は、治療関
連有害事象 （TEAEs）、重症有害事象 （SAEs）、Alpha-1 MP に関連しうると判断される有害事象、COPD の
増悪、血液検査異常、バイタルサイン、肺機能検査（FEV1 と FVC)、を評価した。 
 
C. 研究結果 

4 名の AATD 患者が参加し、210.8 ± 9.54 mg （平均 ± SD)の Alpha-1 MP を 213 週 （4 年間）投与し、
Cmin は 55.73 ± 4.99 mg/dL であった。合計 44 の TEAEs が報告され、大部分は軽症 TEAEs（n = 52, 
96.3%）であった。2 名に重症 TEAEs が認められたが、治験薬との関連性はないと判断された。3 つの軽症
TEAEs は、治験薬との関連性が否定できないと判断された。臨床的に問題となるほどの血液検査値異常、
CODP 増悪、バイタルサイン異常、は報告されなかった。4 年間の研究期間に渡り、全体としては明らかな
FEV1 と FVC の変化は認めなかった。 
 
E. 結論 

日本人 AATD 患者に、週 1 回、60 mg/kg の Alpha-1 MP を長期にわたって静脈内投与することは、概
して安全で忍容性は良好であった。 
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