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報道関係各位 

     厚生労働科学研究費補助金「リンパ脈管筋腫症に対する 

     シロリムスの安全性確立のための医師主導治験」研究班 

        （研究代表者 新潟大学教授 中田 光） 

 

 

 

 

 

新潟大学の中田 光教授、国立病院機構近畿中央胸部疾患センターの井上義一臨床研究センタ

ー長、順天堂大学の瀬山邦明先任准教授を中心とする医師主導治験グループ（全国９施設）は、

若年女性に生じこれまで肺移植以外に有効な治療がなかった稀少肺疾患「肺リンパ脈管筋腫症」

（略称 LAM 「ラム」）に対して、分子標的薬のシロリムスが、重大な副作用なく、肺の機能の低下

を防ぐことを確認しました。 

 

この成果を受けて、厚生労働省医薬品第二部会では、本年５月２６日にシロリムスを世界初とな

るリンパ脈管筋腫症に対する治療薬として承認しました。 

 

本研究は，ファイザー株式会社からの薬剤提供と厚生労働科学研究費補助金（難治性疾患等克

服研究事業（難治性疾患実用化研究事業））により行われました。また本研究では、J-LAM の会

（リンパ脈管筋腫症患者と支援者の会）と研究者との連携による勉強会の開催やホームページで

の広報も重要でした。既に実施した米国、日本、カナダによる国際共同試験（主任研究者フランク

マコーマックシンシナティ大学教授、MILES試験、米国NIH予算）の結果が承認の参考資料になり

ました。このような枠組みで，患者数が少ない稀少疾患の新規治療開発が成功したことは、難病

新法が国会で成立した今、意義深いことと考えられます。 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

若年女性の稀少肺疾患「リンパ脈管筋腫症」の分子標的治療薬シロリムスの世界発の薬事承認 

―厚労科研費を原資とする全国９施設の医師主導治験 

患者支援団体・関係企業が協力 

稀少疾患の新規治療開発の成果― 

○ 本治験の成果のポイント 

・有効な治療薬がなかったリンパ脈管筋腫症に対し、世界初の有効な薬物療法が実用化された。

なお、米国でも半年後の薬事承認を目指している。 

・米国で行われた基礎研究の成果を我が国の医師主導治験が実用化に繋げた。 

・厚生労働省健康局が所掌する難治性疾患等克服研究事業で初の薬事承認となった。 

・稀少疾患でも、全国の専門医療施設と患者が連携しての新薬開発が可能なことを実証した。 

・口内炎、皮疹などの軽度の副作用がみられたが、重大な副作用がでないことを確認した。 



[疾患の概要] 

リンパ脈管筋腫症は、若年女性

が罹患し、肺や腎臓で腫瘍が増

殖し、次第に呼吸困難が進行す

る難病です。厚生労働省研究班

による、我が国の 260 名の患者

の実態調査では、70％が気胸を

経験し、30％が在宅酸素療法を

受けていました。長年の患者団

体と医師の働きがけの結果、

2009年、国が重点的に取り組ん

でいる難病に指定されました。 

 

[LAM の原因解明と新規治療薬シロリムス] 

近年、アメリカを中心に原因の解明が進み、その知見に基づいて治療薬の候補に上がったのが、

欧米で腎移植後の拒絶予防に用いられているシロリムスでした。シロリムスは分子標的治療薬の

一種で、細胞の中のエムトールという蛋白の働きを特異的に抑えます。 

2006 年から 2010 年の間、米国シンシナティ大学のフランク・マッコーマック教授が中心となって米

国NIH予算と米国の患者会が運営するLAM基金、日本では厚生労働科学研究費を原資として日

米加 11 施設が参加して、89 名の患者さんを実薬と偽薬に無作為に割り付けてシロリムスを投薬

する国際共同臨床試験（MILES試験）が行われ、日本からは新潟大学と近畿中央胸部疾患センタ

ーが参加しました。その結果、シロリムスは、リンパ脈管筋腫症による肺の病気の進行を食い止

めることが証明されました。 

 

[わが国でのシロリムスの医師主導治験] 

しかしながら、MILES試験でシロリムスを服用した日本人が 13名と少なかったことから、日本人に

おける安全性を確認する必要がありました。全国 9 施設の医師は、日本人の患者 50 人以上を対

象とする医師主導治験を厚生労働省と医薬品医療機器総合機構に提案し、2012 年９月より治験

(MLSTS医師主導治験)が開始されました。患者会の協力も得て、全国 63 名の患者さんが治験に

参加してくださいました。その結果、シロリムスの 12 ヶ月の服薬により、肺機能の低下が抑えられ

ることがわかりました。皮疹や口内炎などの軽症の副作用は、多く見られましたが、重い副作用は

ありませんでした。MILES試験とMLSTS医師主導治験のデータを医薬品医療機器総合機構が検

討し、さらに厚生労働省が審査し、今回の承認に至りました。 

 

[意義と今後の見通し] 

医師が計画して、患者会と国と製薬企業が協力して長い年月をかけて実用化したシロリムスです

が、今後さらに多くの症例を積み重ね、より安全で有効性の高い治療法を目指したいと思います。 
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[問い合わせ先] 

＜治験に関すること＞ 

新潟大学医歯学総合病院 

生命科学医療センター 氏名 中田 光（ナカタ コウ） 

E-mail: radical@med.niigata-u.ac.jp 

 

＜リンパ脈管筋腫症の診療に関すること＞ 

国立病院機構近畿中央胸部疾患センター 

臨床研究センター 氏名 井上 義一（イノウエ ヨシカズ） 

E-mail: giichi@kch.hosp.go.jp 

 

順天堂大学附属順天堂医院 

呼吸器内科 氏名 瀬山 邦明（セヤマ クニアキ） 

E-mail: kseyama@juntendo.ac.jp 


