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　2022 年 2 月 4 日に、厚生労働省医薬・生
活衛生局医薬品審査管理課の吉田課長と面談
し、要望書と患者の声を手渡しし、回答を得
ました。連絡協議会からは 25 名（会場：3 名、
Zoom：22 名）が参加しました。
　また、東京大学大学院医学系研究科分子神
経学 特任教授 辻省次先生から医療の専門的
な立場から、要望書の補足説明をお願いしま
した。

患者代表が直接厚労省に訴え

　はじめに、連絡協議会共同代表、全国
SCD・MSA 友の会の中村会長からご挨拶、
次に各地の患者会の代表 6 名より、患者当事
者のおかれている状況と、新薬早期承認への
要望をお伝えしました。
　次に辻先生からの要望書説明に対し、吉田
課長からご回答いただき、さらに質疑応答が
続きました。

　最後に、連絡協議会共同代表、近畿 SCD
・MSA 友の会の新保会長代理からご挨拶が
あり、面談を終了しました。
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要請行動に参加された各地の患者会のみなさん
最下段左から会場で対応した 3 人と辻省次先生
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SCD・MSA 全国患者連絡
協議会とは？
　脊髄小脳変性症・多系統萎縮症の患者会として
は、1977 年に東京で「全国 SCD 友の会」が結
成されたのが最初です。続いて 1991 年に「近畿
SCD 友の会」が東京より独立し、以後いくつかの
地域で友の会が結成されています。私たちの「わ
かち会」も 2008 年に誕生しました。
　それぞれの友の会では、この病気に悩む患者や
家族が集い、励まし合い支え合ってきました。そ

してこの疾患に対する医療の進歩や、保健、福祉
の拡大など私たちの願いを国に伝えるため、他の
難病団体のように全国組織の必要性が叫ばれるよ
うになったのです。

全国の友の会が力を合わせること

　この SCD・MSA 全国患者連絡協議会は発足し
てからまだ 4 年です。これからは、全国の友の会
が思いを一つにして、治療薬開発や難病制度の改
善を国に働きかけるとともに、友の会同士の連携
や交流をすすめていけるものと思います。

本号はSCD・MSA全国患者連絡協議会ニュース第4号をもとに編集
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前回（2020 年 7 月）の厚労省陳情
との違い

　前回の 2020 年 7 月の陳情は、キッセイ薬
品は第 3 相治験を終えて「承認申請」を行う
前の PMDA（独立行政法人医薬品医療機器
総合機構）と「相談」中でした。
　厚労省からは、二つの各臨床試験結果は、
SARA（注）合計スコアの変化量は、プラセ
ボ群（有効成分を含まない偽薬群）と比べて
統計学的に有意な改善を認めないとし、さら
に併合解析結果を以て承認するのは厳しいと
いう回答を得ていました。
　SCD をはじめとする神経変性疾患の進行
抑制に関する臨床試験では、プラセボ効果が
大きく出やすいことが指摘されており、臨床
試験が成功しにくい原因の一つとなっていま
す。このため、キッセイ薬品は、既に実施済
みの二つの治験結果全症例のデータを併合し
た解析を行いました。事後解析ではあります
が、より重症度が高い患者層では SARA 合
計スコアの変化量において、実薬群はプラセ
ボ群に対して統計学的に有意な改善が認めら
ました。これが併合解析にあたります。

厚労省回答の歩み寄り

　今回の陳情では、併合解析の結果の取り扱
い、あるいは、市販後の調査や承認後の検証

ということも含め、専門家の意見も聞きなが
ら審査をすすめていきたい、という歩み寄り
のある回答を厚労省から得ました。
　また、私たちの意見や患者・家族の声を確
実に PMDA に届け、しっかりと審査するよ
うに伝え、厚労省も一緒になって取り組んで
いただけるとのことです。

SARA とは？
　神経内科医の先生の診察で、指を追いかけ
るテストを受けたことがある方も多いと思い
ます。これは指追い試験と言って、運動失調
の評価項目の一つです。新薬ロバチレリンの
薬の効果は、被験者の SARA スコアの変化
量をはかりました。
　SARA は、被験者の運動失調症状を、歩
行、立位、坐位、言語、指追い試験、鼻 - 指
試験、手の回内・回外運動、踵すね試験の
計 8 項目について、40 点満点で評価します。
それぞれの項目で、被験者の運動遂行能力に
応じたスコアが設定されており、検査時の被
験者の状態に応じて点数がつき。点数が高い
ほど重症であることを示します。合計スコア
が 15 点を超えると介助が必要になり始める
と考えられています。
　治験は通常 3 つの段階のテストを実施し
ますが、ロバチレリンの第 3 相治験では、
SARA15 点未満の軽症者を対象にした試験
と、15 点以上の重症者を対象にした二つの
試験が行われました。
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広島ひまわりの会からのメールを紹介します

　1 月 11 日にひまわり友の会は、新薬早期承
認の為の「患者家族の声」アンケート要領を一
斉に郵送しました。皆さん、夢にまで待ってい
たのでしょう！電話やメール、沢山連絡があり
ました。
　自宅に患者の声をＡ４びっしり手書きで書か
れたアンケートを、届けて下さった方もいます。
　スーパーでの買物途中に、発症した時は 30
代の遺伝性 SCD の会員さんから初めて電話が
ありました。構音障害独特の声で、私は一生懸
命、聞きました。立て続けにまた会員さんから
電話があり、「もう、あきらめてた！嬉しくて
嬉しくて、さっき郵便局行ってアンケート出し
たよ！」と電話がありました。
　その日は雪。寒い中、歩行障害の方が郵便出
してくれた。もう～スーパーで涙が止まらなく
なって。マスクしてたので、良かったですが。
お一人お一人、どんな気持ちでいたのか！どん
なに待っていたのか！
　ロバチレリン、早期承認されて患者さんの手
元に早く届くことを切に願います。厚生労働省
と PMDA への要請、何卒宜しくお願い致します。

　こんにちは。とやま SCD・MSA 友の会
の山﨑です。私自身も患者です。
　現在は、看護師として日々の仕事にあたっ
てはきていますが、段々つらくなってきまし
た。というのも歩きづらくなり、また、お話
がつらくなってきたということがあるからで
す。専門業務ができなくなってきたというの
が、今のつらいところでもあります。でも、
今はひたすらリハビリをして、1 日、1 日新
薬ができることを待ち望んでいます。
　今日は貴重な時間をいただきまして、あり
がとうございます。
 私たちの会には、患者や家族が参加してい
る LINE グループがあるのですが、今回の新
薬承認申請について、たくさんの要望が寄せ
られました。その中で、ある若い会員さんの
声を紹介したいと思います。

若い人たちが将来の夢や希望を失わ
ないために新しい薬を

　彼女は 30 代前半で、妹さんはまだ 20 代
でした。妹さんは高校生のとき発症しました。
本当なら青春真っただ中、毎日がわくわくす
る年代ですが、症状はどんどん悪くなってい
きました。彼女は、そんな妹さんにいつも寄
り添い、励ましてきましたが、昨年 6 月、と
うとう帰らぬ人となりました。そして彼女に
も、すでに脊髄小脳変性症の症状が出てきて
います。このあとは、彼女の言葉を述べたい

と思います。
　「薬があったなら、母も妹も、きっと生き
ていると思います。妹とは、おいしいものを
一緒に食べたり、よく一緒にドライブをしま
した。母は亡くなった時は、私はまだ高校生
だったので、助手席に乗せたのはお骨になっ
てからでした。」
　「私は今、県庁の障害者枠で高校の事務補
助の仕事しているんです。気に入ってるんで
す。できればずっと続けたい。でもこの病気
は段々悪くなるから、きっとムリなんだろう
な。早く新しい薬が出てほしいです。」
　彼女は、妹さんが生きた証を残そうとほぼ
実名でブログに綴っていて、今回の要望行動
・活動についても UP してくれています。私
たちの会の HP でも、彼女と妹さんのことを
紹介しています。是非ご覧になって、若い人
たちが将来の夢や希望を失わないためにも、
新しい薬を是非よろしくお願いします。

私も厚労省の担当者に直接訴えました　
SCD・MSA 全国患者連絡協議会　副代表
とやま SCD・MSA 友の会　会長

　　　山﨑　信代
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辻省次先生の説明
　併合解析では SARA スコア 1 点強の改善
が見られ、これは疾患の進行に対して 1 点ほ
ど進行を抑制するデータであり、これをどう
評価するかということがポイント。

　SCA6 で は、1 年 間
でSARAスコアが1.33
点ほど増加すると言わ
れていますので、1 点
強の抑制があったとい
うことは、根治薬が開

発されていない段階では非常に大きな意味が
あるし、また安全性にも問題が無いので是非
承認の方向で考えていただければと思いま
す。
　PMDA の立場からの検討課題は二つ。一
つは事後解析による結果なので、検証として
同規模の試験を実施するべきである、という
こと。しかし、現場の感覚からすると 300
例規模で新たに純粋小脳失調を示す方々を集
めて治験に参加していただくというのは非常
に難しい。

　もう一つは自力歩行ができなくなる時と
か、寝たきり状態になるとか、いわゆる疾患
の重要な節目の評価で抑制効果がある・相関
関係があるということを証明できるかどう
か、ということが重要だと考えます。しかし、
SCD のような緩徐進行性の疾患の場合には、
かなり長期間を要するため、その間プラセボ
との比較をして検証するというのは不可能に
近い。
　むしろ、現実的な解決策としては市販後の
調査として、自然歴（疫学で使用される専門
用語で、医学的な措置を加えない状態で推移
する疾病の経過）との比較を行っていくとい
うことが大切だと思っています。
　キッセイ薬品は国立精神・神経医療研究セ
ンター（NCNP）と協力して、SCD の自然
歴のレジストリ（特定の疾患、疾患群、治療
等の医療情報の収集を目的として構築したデ
ータベース）研究を準備しており、4 月から
本格運用するとお聞きしています。レジス
トリから得られる自然歴のデータと比較する
ことによって、長期の節目での評価を行い、
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と
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Ｓ
Ａ
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踏
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事
務
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・
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酒
井　

祥
吉
）

詳報：辻省次先生と厚労省とのやりとり　
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QOL 等を改善するかどうかということを、
市販後の調査、あるいは臨床試験として検証
することができると考えます。こうしたアプ
ローチが現実的であるし、患者さんたちにと
っても、ありがたいことだと思います。

厚労省回答（吉田課長）
　PMDA にも要望書を提出されていたと思
うが、審査の公平・中立の観点から面会の場
で要望書を受け取るのは立場上難しい。本日
いただいた内容、あるいは皆様方からの声と
いうのは、私の方から責任を持って確実に

（PMDA と）共有させていただきたいと思い
ます。
　2020 年 7 月の前回の会議（前回の陳情）
の場で説明させていただき、当時のデータで
の評価というのがなかなか難しい面があると
いうこともあり、企業（キッセイ薬品工業株
式会社）と PMDA との間で、しっかりと申
請に向けて相談を行っていきなさいというよ
うに、指導させていただきます、ということ
をお話しました。
　その後、翌月に企業の方にまずはしっかり
したデータが取れないか、またはデータが取
れない場合は、いわゆる自然歴データの活用
も含めた観点で考察していけないか、しっか
りと検討してもらって、その上で PMDA と
相談するようにとお話をさせていただいた次
第。
　こうした経緯を経て、昨年 12 月 22 日に
企業から承認申請がされたということです。

今後、PMDA において、しっかりと審査を
していくということになります。正に審査が
始まっているという状況のため、具体的な審
査の方針等についてはなかなか申し上げるの
は難しい点がありますが、先ほど、辻先生の
方からご指摘があった SARA スコアの改善
についての臨床的な意義については、審査の
過程で臨床の専門家の先生からしっかりと意
見を聞いてくださいという風に伝えます。
　臨床成績の解釈について、いわゆる併合解
析の結果の取り扱い、あるいは、先ほど辻先
生からご指摘・ご示唆いただいた市販後の調
査とか、あるいは承認後の検証ということも
含め、専門家の意見も聞きながら審査をすす
めていきたいと考えています。
　具体的に審査に入っているので、見通し・
状況については申し上げられないというとこ
ろですが、本日の皆様からのご意見・患者様
からの声を確実に PMDA にお届けし、しっ
かりと審査をしていくようにお伝えし、私ど
もからも指導という話ではありませんが、一
緒になって取り組んでいきたいと考えていま
す。
　PMDA にお聞きするところでは、なかな
か審査が難しいところがあるのは事実だと思
っています。難しいながらも、なんとか、解
析・評価できないかと考えていると聞いてお
ります。いずれにしても、早く審査結果、承
認するための有効性と安全性の確認をさせて
いただくよう、取り組ませていただきたいと
思います。

ひ
と
り
ご
と

　

皆
さ
ん
お
元
気
で
お
過
ご
し
で
し
ょ
う
か
。

私
の
モ
ッ
ト
ー
は
「
焦
ら
ず
、
諦
め
ず
、
明
る

く
」
で
す
。
私
達
は
、
代
わ
り
た
く
て
も
誰
に

も
代
わ
れ
な
い
人
生
を
生
き
て
い
る
の
で
す
か

ら
、
悔
い
の
な
い
よ
う
に
前
向
き
に
精
い
っ
ぱ

い
自
分
の
花
を
咲
か
せ
た
い
も
の
で
す
ね
。

　

瀬
戸
内
寂
聴
さ
ん
の
い
つ
か
の
講
演
に
、
歳

を
と
っ
た
ら
「
こ
ろ
ば
な
い
、
大
食
い
し
な
い
、

怒
ら
な
い
」
の
三
つ
を
心
が
け
れ
ば
、
ま
わ
り

の
皆
か
ら
好
か
れ
大
事
に
さ
れ
、
長
生
き
の
人

生
を
送
れ
る
で
し
ょ
う
と
言
っ
て
お
ら
れ
ま
す
。

　

私
達
も
、
こ
ん
な
忌
ま
わ
し
い
病
気
と
毎
日

闘
っ
て
い
ま
す
が
、
何
事
も
焦
ら
ず
、
諦
め
ず
、

い
つ
も
明
る
く
い
た
い
も
の
で
す
。

Ｎ
・
Ｈ

皆
様
か
ら
の
ご
投
稿
を
お
待
ち
し
て
い
ま
す

テ
ー
マ
自
由
・
文
字
数
自
由
・
締
め
切
り
な
し

宛
先　

info@
toyam

a-scd.net

会
員
投
稿
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●昨年から私的な活動ですが、各地の主に
地方の友の会事務局のみなさんと「エリア
ミーティング」という交流会をはじめまし
た。北は北海道、南は九州まで１４エリア

（北海道・青森・山形・長野・新潟・富山・
石川・福井・島根・広島・長崎・熊本・大
分・鹿児島など）の交流があります。

●地方会では 2・３カ月ごとに一度、全体
会では、不定期に全国・東海・近畿の団体
をオブザーバーでお招きし、イベントの案
内やお知らせのミーティングを開催してお

ります。全国各エリアのイベントや医療講
演会、各地の取り組みなど近況報告を聞い
ていると、創意工夫された体験談もあり大
変参考になります。1 月 22 日には地方会
の事務局エリアミーティング「新年会」を
開催。青森・大栁さんの乾杯の音頭でスタ
ートし、楽しい交流会ができました。

●まだまだオンラインで繋がるエリアは限
られており課題は多いものの「患者・家族
会のエリアの輪」が少しでも広がっていく
ことができたらいいなと願っております。
この連絡協議会には、加盟・非加盟にかか
わらず今後もどうぞよろしくお願い致しま
す。＜次号につづく＞

厚労省・運動失調症研究班の研究報告会に参加して

　2022 年 1 月 6 日、SCD や MSA の 治 療
法を研究している医師、研究者の合同報告会
が開催されました。厚労省の難治性疾患対策
として全国の 20 を超える主に大学病院、国
立病院の神経内科の先生たちが、それぞれの
テーマについて 1 年間の成果を発表し、議論
する場となっています。
　7 年ほど前から主催者の「患者のみなさん
にも聞いていただくことが研究者の励みにな
る」との意向で、全国 SCD・MSA 友の会
を通じて患者・家族が参加しています。
　演題は、以下の分野で各項 3 ～ 5 件の研究
発表が行われました。

1. 既存の薬物療法，リハビリテーション療法、
進行期治療方法の標準化

2. 早期診断もしくは重症度の判定に資するバ
イオマーカー研究の推進

3. 発症前診断、早期診断システムの確立
4. 失調全般および疾患毎の症状評価方法の確立
5. 小児例を含めた実態調査 A
6. 小児例を含めた実態調査 B
7. 生体試料研究の基盤整備、既存レジストリ

の拡充整備

　その中で「脊髄小脳変性症の遺伝学的背景
と診断までの期間の解析」という発表が目に

とまりました。遺伝性小脳失調症（ADCA）
と多系統萎縮症（MSA-C) の、発症から診断
までの期間を比較したものです。

・平均発症年齢　ADCA（50.6 ± 2.30）
　　　　　　　　MSA-C（60.9 ± 1.27）
・発症から診断までの期間（月数）
　　　　　　　　ADCA（64.6 ± 8.43）
　　　　　　　　MSA-C（26.6 ± 3.38）
　　　＊参考　　　ALS（13.1 ± 6.50）

　体の異変に気づいてから確定診断までの期
間は ALS で 1 年ちょっと、多系統萎縮症で
2 年余り、遺伝性の場合は 5 年以上かかって
いることになります。この違いの原因として
は症状の進行速度の差が考えられますが、遺
伝性の場合は親や兄弟姉妹を見て「どうせわ
かっているから」という心理が働いて、確定
診断を受けることをためらわせているのでは
ないか、との議論もありました。
　新薬の治験では、特に立位と歩行において
症状が比較的軽い患者が対象となります。こ
れからの治験に寄与するために、また早期診
断・早期治療のために、患者会としても「異
変を感じたらすみやかに専門医に」を啓もう
することが必要だと感じた次第です。

（事務局・松村）

RAN さんの 北から南から
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新薬「ロバチレリン」の早期承認を求める「患者・家族の声」記入用紙

1. 回答する方は〇で囲んでください。
性別　　・男性　・女性　・回答しない　・その他
年齢　　・10 ～ 19 歳　・20 ～ 29 歳　・30 ～ 39 歳　・40 ～ 49 歳　・50 ～ 59 歳　60 ～ 69 歳
　　　　・70 ～ 79 歳　・80 ～ 89 歳　・90 ～ 99 歳　・100 歳以上
お住まいの県を書いてください。都道府は〇で囲んでください。
　　　　・（　　　　）県　　　・東京都　・北海道　・京都府　・大阪府　

2. 回答される方の属性について〇で囲んで下さい。選択肢になければ「その他」で記述してください。
・患者本人
・患者の家族
・医療・福祉従事者
・その他（　　　　　　　　　　　　　　）

3. 患者さんの病型について
・脊髄小脳変性症（SCD）
・多系統萎縮症（MSA）
・未診断
・その他（　　 　　　　 　 　　　　　　）

4. 患者さんの病型の詳細【任意】
病型をご記入ください。（例：SCA1 ～ SCA42、MSA-P、DRPLA、痙性対麻痺、不明 etc）
・（　　　　　　　　　　　　　）

5. 全国各地に病気に寄り添う友の会（患者会）があります。会員の方は入会先を書いてください。
入会されていない場合は、「未加入」をお選びください。
また、選択肢に無い場合は、その他をお選びいただき具体的に会の名前をお書き下さい。
・加入（患者会名：　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　）
・未加入
・その他（　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　　）

新薬ロバチレリンの早期審査・承認への要望【必須】
　病気の進行状況（発症時期、確定診断、発症してから、進行状況など）、病状がもたらす困
りごと（歩行困難、構音障害、嚥下障害 etc）、療養生活、特に、新薬への思いなど。

　　

この面を下記に郵送するかＦＡＸしてください。ネット環境のある方は 8 面に説明があります。
連絡・送付先：ＳＣＤ・ＭＳＡ全国患者連絡協議会
住所：〒１７０－０００４　東京都豊島区北大塚２－７－２
ＦＡＸ：０３－３９４９－４１１２
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編集後記
●本号は、2/4 に行われた新薬承認を求
める厚労省要請活動を伝える連絡協議会
ニュースをベースに編集しました。
●今回で特筆すべきは、全国各地から新
薬を熱望する患者や家族の声が千件近く
寄せられたこと、さらにはリモート参加
した加盟団体の代表 6 人の発言の場が設
けられたことです。
●構音障害がありつつも一生懸命訴える
姿に、厚労省の担当者も真剣に耳を傾け
ていたとニュースは伝えています。
●しかし承認されるかどうかは結果を見るま
でわかりません。連絡協議会は 6 月にも定
例の厚労省要請を行います。まだの方はぜひ

「声」をお寄せください。（S・M）

脊髄小脳変性症・多系統萎縮症の患者・家族のみなさまへ
　ＳＣＤ・ＭＳＡ全国患者連絡協議会では、引き続き新薬「ロバチレリン」の早期承認を求める「患
者・家族の声」を募集しています。

　7 面の「患者・家族の声」記入用紙にご自由にお書きください。
　一言でも、二言でもかまいません。数は力です。皆様の声を必ず届けます。

◆締切：2022 年 5 月 31 日（火）
パソコンやスマートフォンをお持ちの方は、
ＱＲコードまたは当会ＨＰからお願いします。

コ
ロ
ナ
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切
ろ
う

　

み
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。

　

暦
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。
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会
長
　
　
　
山
﨑
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代

お
元
気
で
す
か

　会長　　　山﨑　信代
　　　 nobuyoyamazaki@gmail.com

　事務局長　北川　謙作
　連絡先　　〒 932-0808　小矢部市石名田 155-1　
　　　　　　Tel  0766-67-3811  090-2124-3493

　　ky.kitagawa@gmail.com

＜年会費（2000円）・寄付金はこちら＞

　ゆうちょ銀行　　　　  記号　13200
　口座番号　4959151　 とやま SCD・MSA 友の会

＜わかち誌への投稿はこちら＞

　機関誌担当幹事　松村　茂
　送付先　　〒 930-0103　富山市北代 2-2

　info@toyama-scd.net

とやまSCD・MSA友の会

入力フォームの
ＱＲコードです


