
1

1994 年 8 月 4 日　第 3 種郵便物承認　HSK　毎月 10 回（1.3.5.810.15.20.23.25.28 日）発行
第 3 種郵便物承認  HSK 増刊（わかち第 59 号） 通巻 6189 号 　2026 年 3 月 27 日発行

発行人　北陸障害者定期刊行物協会
　　　　富山市今泉 312 番地
編集人　とやま SCD・MSA 友の会
　　　　富山市北代 2-2
　　　　TEL　 090-1393-9056
頒価　　50 円（会費に含む）
発行　　2026 年 3 月 27 日

● お元気ですか？　　治験のススメ「LuAF82422 臨床第三相試験に参加して」 ……………………２
● は じ め まし て「 私 は 未 だ 受 け 入 れ て い な い の か も し れ ま せ ん 」 ………………………………3
● 3/8 田畑裕明衆議院議員と懇談、厚労省陳情の紹介議員を依頼……………………………………………4
● 要望項目「付随して発生する傷病」 に関する資料………………………………………………………5
● ワン ポ イントリハ ビリ№ 12.13 近 畿 SCD・MSA 友 の 会 ニュー ス より） ……………………6 ～ 7
● 4/12 お花見交流会のご案内（富山県中央植物園）……………………………………………………………8
● 連絡協議会ニュース№ 13（総会、医療講演会講演要旨）………………………………………………9 ～ 24

とやま SCD・MSA 友の会機関誌

第 59 号

当会 HP でバックナンバー
を閲覧できます
http://toyama-scd.net/

わかちHSK 増刊

定例総会記念　医療講演会のご案内
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会場　サンシップとやま
　　　　　　　　　　6F　601 研修室

SCD・MSA の「今」と「これから」
～日々の対策から最新治療まで～

講師

　富山大学 学術研究部医学系 脳神経内科

准教授　　中根 俊成　先生　　　

（なかね　しゅんや）
香川大学医学部卒業後、長崎大学第一内
科、米国メイヨー・クリニック、 徳島大
学神経内科、国立病院機構長崎川棚医療
センター、 熊本大学、日本医科大学を経
て 2023 年 4 月より富山大学脳神経内科

所属学会：日本神経学会（災害対策委員），
日本神経免疫学会，日本神経感染症学会，
日本神経治療学会対策委員）など2026 年

ご案内

　私たちの病気にもようやく治験の募集や海
外での新薬開発のニュースが聞かれるように
なりました。患者や家族としては、その新薬
が使えるようになった時を、できるだけ今の
体調に近い状態で迎えたいものです。
　中根先生からいただいた講演テーマを見て

「今」は治らない病気だけれども、「これから」
は治る病気になっていく時代に入りつつあ
る、というお話だと期待しています。
　なお本号後半の講演録、「『なおる神経難病』
をめざして」（連絡協議会ニュース）を予習
として読んでおくことをお勧めします。
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治験のススメ（臨床第三相試験に参加して） 　　Y・S

LuAF82422 とは何か

　ヒトモノクロナール抗体で、原因物質であ
るαシヌクレインにマークをつけることで除
去する薬です。

治験に参加しようと思い立ち行動を起
こした頃の心境

　確定診断された時は二相試験が終わった頃
で、良好な結果が得られたと報じられてい
たので続報を待っていました。三相開始が分
かったのが 2025 年の 2 月末でした。

　治療薬・治療法がない MSA 患者である私
の希望でした。JRCT で更新されているのを
見て、病気で落ち込んだ気分が久々に上向き
になり、妻と義両親に相談しました。
　治療法がない中でこのタイミングで治験が
あるなら行こう！と後押ししてくれました。
義両親に長男と長女を面倒見てもらって治験
に妻と行く事になりました。
　会社にも、治験の件いちかばちか賭けてみ
たいと申し出たところ、勤務時間を短縮して
休みをとりやすくしてもらいました。
　また、主治医に相談しどこで行なっている
か調べてもらいました。
　三相の治験はこれ以外にないこと、有力な
治療法になりうる事、この機会を逃すと数年
間は治験がない事から治験を受けようと思い
ました。

治験とは
　新しい薬や医療機器が国（厚生労働省）から

「薬」として認められるために、健康な人や患者
さんを対象にヒトで安全性（副作用）と有効性（効
果）を科学的に調べる臨床試験のことです。
　第三相試験では、多くの患者に対し、既存の
治療法と効果を比較して最終確認を行います。

　会員の S さんが確定診断を受けたのは
2024 年の 2 月。多系統萎縮症でした。

「この病気を調べてみたら、自分が大変な
ことになったことがわかり…今後のこと
がわからなくなりました。毎夜、毎夜、
不安に駆られ泣きだしてしまうことが多
かったです。」と会報わかち 52 号で当時
の心情を綴っています。
　その S さんが一念発起して治験に挑戦
し、その経験を寄稿してくれました。　
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治験先を探す

　主治医に実施場所を調べてもらって、通え
そうな病院を絞り込み、かたっぱしから TEL
しました。しかし、枠が埋まっていること、
その病院の患者でないこと、県外であること
等さまざまな理由で断られました。TEL して
は断られを繰り返し、ようやく診断書持って
いらしてくださいとの返事がありました。

埼玉医大は富山から 5 時間！

　OK してくれたのは、埼玉医科大学病院で
川越の先の毛呂というところにあり、富山か
ら約 5 時間の遠方です。富山から大宮駅を経
由して川越駅へ、レンタカーをつかい約 1 時
間かけようやく着く距離で無理！と最初思い
ましたが、とにかく行ってみる事に。
　今までの病院の対応は電話の時点で県外患
者には冷たくあしらわれていましたが、担当
医の先生、治験事務所の担当の方はとても好
意的で、遠方ですがこちらは受け入れ可能で
すよとあっさり言われ、これまでの緊張や不
安も吹き飛びました。
　次にスクリーニング検査で、私の状態がこ
の治験の適用になるか否かの検査です。そし
て 3 回目の来院で治験開始となりました。
　埼玉の 3 車線の高速道路に圧倒され、10
分ほどしか乗りませんがどっと疲れます。た
だ、下道だけで行くと所々渋滞に遭遇し倍以
上の時間がかかりました。
　今までに 7 回治験を受けていますが、天気
に恵まれ助かっています。
　冬は寒いですが雪もなく晴れることが多い
ので良いですが、夏は 40 度まで達する日も
あると聞きこれからの暑さ対策が課題です。

家族の支えと職場の理解があってこそ

　妻は治験の日は夫の事に専念できるので、
ゆっくり会話できる貴重な時間を過ごせてい
ます。
　義両親も子育てならぬ孫育てになり、あれ
やこれやと考え銭湯に連れて行ったり、食

事を用意したりと奮闘してくれているおかげ
で、子どもたちも「いってらっしゃい！パパ
頑張ってね！」と見送ってくれるようになり
ました。心強いです。
　家族の支えや職場の理解もあり、頑張って
踏みとどまれていると思います。
　なるべく長く仕事を続けるためにもあと約
2 年半ある治験を受け続けるようにしたいの
で、リハビリを頑張って身体の状態を維持し
ていきたいと思います。

JRCT とは
　日本国内で実施される治験や臨床研究の計画・
概要を登録・公開する厚生労働省の公式データ
ベースです。患者・一般の方も、 自分に合う治験
や臨床研究を探す際、疾患名や薬の名前から検
索・閲覧することができます。

　JRCT はやや業界人向けのた
め、より患者・家族向けの「難
病治験ウェブ」もスタートしま
した。
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3/8　田畑裕明衆議院議員と懇談

　わかち会が加盟している
SCD・MSA 全国患者連絡

協議会（以下、連絡協議会）は、今年も６月
に厚労省と懇談し、患者や家族の要望を国へ
届ける予定です。

田畑議員の紹介は今年で 5 回目

　連絡協議会では 2022 年より富山県選出の
田畑裕明衆議院議員に紹介議員を依頼し、陳
情日の設定や懇談会場の確保、および担当部
署との連絡調整にお骨折りいただいていま
す。田畑議員は初当選以来、一貫して厚生労
働畑を歩んでこられ、特に自民党・薬事に関
する小委員会委員長であることから、私たち
に関係のある新薬の開発から承認までの分野
はとても詳しい議員です。

「皆さんの要望活動は万全の体制で」

　訪問したのは富山市東田地方のたばた裕明
富山事務所。田畑議員はあいさつで「SCD・
MSA の薬の問題と厚労省としてしっかりと
した医療の体制については、私の国政での
テーマだと思っている。今年度の要望活動に
ついても万全の体制で、全国の皆さんの声が
直接行政にしっかり届くよう努力したい」と
述べました。

神経難病のターミナルケアも話題に

　山﨑会長は、懇談のなかで厚労省陳情以外
の話題として、神経難病の終末期の問題を取
り上げました。神経難病患者も終末期を迎え
ると耐えがたい苦痛に苛まれますが、今はペ
ンタゾシンなどよく効く薬が使えない状態で
す。末期がん患者のターミナルケアが確立さ
れているように、神経難病患者のターミナル
ケアに関する法整備をお願いしました。
　また松村事務局長からは、今年の厚労省の

陳情で取り上げる要望項目の一つである「指
定難病に付随して発生する傷病」をめぐる問
題点について説明しました。

転倒による骨折が医療費助成の
対象とならない現状がある
　SCD・MSA の病態の特徴は、何といって
も転ぶということです。確定診断を受けてい
る人で、一年間に一度も転ばなかったという
人はまずおられません。転ぶときも受け身が
とれないので顔面をまともに打ったり、骨折
や捻挫などケガが多く、整形外科を受診する
ことが日常茶飯事になっています。私たちの
転倒によるケガはこの疾患が誘因となってい
ることが明らかなのです。
　しかしその治療を特定疾患の対象としてい
る事例は少なく、整形外科の窓口で通常の患
者負担を支払っていたり、あるいは身障手帳
を取得されている患者さんの場合は、よりな
じみのある県単福祉医療制度の対象とされて
いるのではないでしょうか。

「付随して発生する傷病」が依然
として正しく理解されていない
　受給者証の裏面には医療費助成の対象とな
る治療は「（2）指定難病と指定難病に付随し
て発生する傷病」との記載があるのですが、
依然として正しく理解されていない現状につ
いて資料を示して田畑議員に説明しました。

（次ページに続きます）

左から谷口副会長、山﨑会長、松村事務局長、田畑議員

今年も国への陳情の紹介議員を依頼
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項目 8「難病患者が安心して暮らすことができる施策」
事例 1：難病に付随して発生する傷病は指定難病医療の対象となるのは難しい

（はじめに）

　当該患者である妻は 3 年ほど前のある時期転倒事故を相次いで起こし、整形外科医院を受診しました。窓口で受給者証
を提示しましたが事務職の人にここでは使えないと言われ、以後提示していません。しかし特定疾患の受給者証には「表
面に記載された疾病及び該当疾病に付随して発生する傷病」と書いてあることから、私はこの疾病の場合は転倒による骨
折やねん挫も対象となるのではないかと常々思っておりました。
　3 年前の難病法改正により、高薬価の薬剤を服用していた私たちの窓口負担が一気に増えました。病気が故の転倒事故
による傷病が「付随して発生する傷病」として認められるかどうかは、この病気の患者にとって大きな問題だと思います。

（対象となる医療についての誤解）

　難病医療費助成の対象となる医療について説明している富山県のホームページ（HP）では、注意事項の項目で支給対象
は「認定された疾病に係る診療」というあいまいな表現です。石川県のパンフレットは、「指定難病の治療、調剤等につい
てのみ利用できます」と、かなり対象範囲を狭めた記載です。福井県 HP は「記載されている指定難病に関して保険診療
が行われた場合の医療費」とあります。
　「係る」「関して」という記述を素朴に読むなら、患者や家族は受給者証に記載された病名以外は対象とならないと思い
込むのではないでしょうか。また対象となるかどうかの判断を任されている医療の側でも、難病患者をよく診ているとこ
ろなら「付随して発生する傷病」への配慮はあると思いますが、そうでないところでは指定医療機関であっても、該当病
名以外は対象とならないと判断することが多いのではないかと推察します。詳しくない人が諸制度を調べる場合、まず手
続きの窓口である行政の HP や印刷物にあたります。そこで不正確な解釈があれば地域全体が制度を誤解して運用するこ
とになってしまいます。
　一方、北陸 3 県が該当疾病のみ対象という印象を与える表現であるのに対し、千葉県では「付随して発生する傷病」に
ついて、以下のように医学的見地からより具体的な表現で記載されています。「公費負担の対象となる医療の範囲として、
対象疾患の病態の一部とみなされる疾病又は状態に対する医療処置や対象疾患が誘因となることが明らかな疾病又は状態
に対する医療処置も含まれます」
　厚労省としても、「付随して発生する傷病」についての表現を、千葉県の事例のように改めることを要望します。

（難病指定医療機関についての誤解）
　昨年、受給者証更新後に県から送付された文書「受給者証の交付について」の文中に、「原則、受給者証に記載された病
院、薬局等の「指定医療機関」での診療や調剤等が対象となります。ただし、記載のない場合であっても…対象となります」
とありました。また受給者証の注意事項 4 として「緊急その他やむを得ない場合には…記載されていない医療機関での診
療等も…」とあります。
　法に照らせば指定医療機関ならばどこでも受診できるのに、記載されたところが原則、無記載での受診はやむを得ない
場合のみ、というこの書き方は不適切であると思います。具体的には医療機関の窓口担当者が、提示された受給者証を確
認する際に、自院が記載されていない患者は制度を使えないとの誤解を生む恐れがあると思います。患者側も記載医療機
関のみが対象と思い込んでしまいます。
　この点について愛知県の HP では、わざわざ「すべての指定医療機関で公費の適用が可能ですので、受給者証に受療を
希望する医療機関名が記載されていない場合であっても、記載がないことをもって診療等を拒否することのないようにお
願いします。なお、公費対象となるのは受給者証に記載のある疾病又はそれに付随して発症した傷病に係る医療費のみで
す。」とありました。これは受給者証に自院の記載がないことを理由に対象外とする医療機関が多いことの証左ではないで
しょうか。
　この誤解を解消するために、受給者証の注意事項の記載を改善するとともに、難病指定医の講習会や医師会を通じた通
知等で理解の徹底を図っていただきたいと思います。

　田畑議員に示した下記資料は 2018 年 6 月
12 日に全国 SCD・MSA 全国患者連絡協議
会が実施した厚労省陳情の補足資料です。
　内容は 8 年前の当時のものですので、現
在は異なっているものがあります。例えば現
在の富山県のホームページには「対象は、指
定医療機関で提供された、認定になった疾病

及び当該疾病に付随して発生する傷病に関す
る、保険適用の医療費」と変更されています。
　また、受給者証の指定医療機関の欄につい
ては、厚労省から 2022 年 5 月 20 日に個別
医療機関名を廃止し包括的な記載とする通知

（健発 0520 第 3 号）が発出され、富山県で
は今年度の更新時より改善されました。
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～体幹について（２）～
　今回は体幹の運動についてです。おなかを
へこませるなど、直接腹部にアプローチをす
る運動があります。体幹の筋がうまくはたら
いているか、効果はあるのかが確認しづらい
ことがあります。効果の確認方法はふらつき
が減った、立ちやすくなった、歩きやすくなっ
たなどありますが、なかなか実感しづらいの
が実際だと思います。
　そこで手や腕を動かす運動を紹介します。
これらの運動で手や腕の動かしやすさを効果
として確認していただければいいと思いま
す。なぜ手や腕を動かすことで体幹に効果が
あるのか、という疑問があるかとは思います。
例えば、手を前に挙げる動作をすると、背部
の肩甲骨や背骨周りの筋肉がはたらきます。
手や腕を動かすということは、体幹の筋肉が
はたらいているということになります。それ
ぞれの運動で回数や時間は、集中力にまかせ
て行えればいいです。
　 左図のようにペットボト

ルに水を半分くらい入れ
て振ってみましょう。姿
勢は立っても座ってもい
いです。私は体重増加の
ためにプロテインを摂っ
ています。その粉を溶か
すときのシェーカーを利
用して非利き手でこの運
動を行っています。立っ
て行う際は必ず転倒しな

いようにしてください。
　右欄の上図のようにジョギングで手を振る
イメージで左右交互にリズムよく行ってみて
ください。実際私も風呂あがりに洗面台の前
に立って鏡を見ながら行っていますが、はじ
めは身体がかたく、腕を振れば前方にバラン

スを崩し、うまくできませ
んでした。顔を上げて前を
見ることも難しい状態でし
たが、毎日少しずつ続けて
いくと、今は 100 回ほど振
れるようになりました。鏡
を見ながらできるようにな
りました。前は洗面台、後
は浴室用のいす（介護保険
で購入）を置き、転倒対策
を行っています。

　輪投げを用いた運動を紹介します。この運
動は私が病院に勤めているときにいろんな方
に行い、身体の動きがよくなるなどの効果を
実感したものです。輪投げは子供の夜店の景
品にあるようなもので構いません。
　輪投げを 2 つ、図のように置いてくださ
い。手を伸ばすと輪に届くくらいがちょうど

よいと思いま
す。実施方法
は下の図の通
り、片方から
1 本輪を取っ
て、取った輪
を反対側に入
れる、この動
作を繰り返し
ます。
・右手で取っ
て右手で入れ
る
・右手で取っ
て左手に持ち
かえて入れる
など、取り方
を変化させて
ください。図

を見ると身体の前で手をクロスする方が身体
の動きが大きいことが分かります。反対側に
輪を移すときに体重を移動する、輪投げを 1
本 1 本扱うために指先の運動になる、など動
きやすくなるための要素が多く含まれる運動
です。ぜひお試しください。

【挿絵：鳥谷晴己（3 班）】

SCD・MSA 全国患者連絡協議会　共同代表　　
近畿 SCD・MSA 友の会　会長
　　　　　　　　　　　　　　　　　　新保　健次

№ 12



7

1994 年 8 月 4 日　第 3 種郵便物承認　HSK　毎月 10 回（1.3.5.810.15.20.23.25.28 日）発行
第 3 種郵便物承認  HSK 増刊（わかち第 59 号） 通巻 6189 号 　2026 年 3 月 27 日発行

SCD・MSA 全国患者連絡協議会　共同代表　　
近畿 SCD・MSA 友の会　会長
　　　　　　　　　　　　　　　　　　新保　健次

～動かしやすい身体づくり（1）～ 
　我々の疾患は小脳が障害されます。小脳は
身体を動かすために重要なはたらきをしてい
ます。
　身体を動かすということを考えると、脳か
らの命令が神経を通って筋肉に伝わり、身体
の動きが生じます。ここで押さえておいてほ
しいことは、命令するのは脳、その命令通り
に動かすのは筋肉である、ということです。
繰り返しになりますが、我々の疾患は小脳が
障害されますので、命令するところに障害が
生じます。だから身体を動かしづらくなりま
す。実際に身体を動かす筋肉は障害されない
のです。動かしづらさはありますが、動かせ
なくなることはありません。適切な刺激を加
えて筋肉を上手にケアすることが大切です。
　筋肉は伸縮性のある組織だといわれていま
す。伸び縮みができるのです。すなわち、力
を入れるときは縮み（収縮するといいます）、
力を抜くときはしっかり緩むということで
す。「筋力を落としてはいけません」、「筋力
をつけましょう」とはよく言われることです。
筋力がないと身体を動かすこと、支えること
ができなくなるので筋力は落とさないように
するべきです。筋力をつけるためには筋肉を
縮める（収縮する）運動が主になります。筋
力増強運動とよばれます。
　それでは筋肉を緩める（伸ばす）運動はど
うすればよいのでしょうか。下記のことを意
識するといいです。

【リラックスできる環境】
　冬場や夏の冷房下で足が冷えると、本当に
筋肉が言うことを聞きません。冷やさないよ
うに意識をするというより、積極的に温めま
しょう。タイツをはく、カイロを貼る、レッ
グウォーマーを使用するなどが良いと思いま
す。膝の裏には動脈がありますのでそこを温
めるのも一つの方法です。筋肉自体も温度が
高いと伸縮性が高まりますのでふくらはぎ
や足の裏を直接温めるのもいいかもしれませ
ん。腕も同じことがいえますので不快でなけ
れば試してみてください。リラックスするの
に不快な思いをするのは逆効果なので、不快
であれば直ちにやめてください。もちろん、
足湯、手湯、浴槽内で全身を温めてリラック
スするのもいいです。

【ストレッチング】
　ストレッチングは伸長運動といわれます。
目的は筋肉を伸ばして身体がかたくならない
ようにすることです。方法は下の図のように
足を前に出して 20 ～ 30 秒間姿勢を保ちま
す。開脚では内転筋という内股の筋肉、閉脚
であればハムストリングスという太ももの裏
の筋肉を伸ばすことになります。強度として
は伸長感があり、痛みを感じない程度で行い
ます。息を止めて痛みを我慢して行うのはダ
メです。数でも数えながら行える程度がちょ
うどいいです。膝が曲がっても構いません。

つま先に手が届かなくても構いません。開脚
がつらければ片足ずつでも構いません。内股
や太ももの裏に刺激が加わっているのであれ
ばそれで OK です。姿勢は気にしないで行っ
てください。
　身体がかたくならない、柔軟性がある、と
いうことは身体が動かしやすくなる、という
ことです。すぐに効果は表れません。少なく
とも 2 ～ 3 週間は続けましょう。

【挿絵：鳥谷晴己（3 班）】

№ 13

・リラックスできる環境
・ストレッチング
・自分で関節を動かす
・介助者に関節を動かしてもらう
・マッサージ
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編集後記
●治験体験記を寄せてくれた S さんは 5
時間かけて埼玉医大へ。ステムカイマル
に参加した M さんは信州大だった。なぜ
北陸で神経難病の治験がないのか。医療
講演会で講師に質問したことがある。
●返ってきたのは「専門医が少ないから
です」。そういえば厚労省の運動失調症研
究班にも北陸の施設は見当たらない。
●富山大学の脳神経内科は 2005 年にで
き、代々脳血管障害の専門医を育ててき
たと聞く。とはいえ SCD・MSA の治験
先が富山に、せめて金沢にあれば参加し
たいという患者は多いと思う。（S・M）

　会長　　　　山﨑　信代

　事務局長　　松村　茂

　連絡先（郵便物）  〒 930-0103
　　　　　　 　　　富山市北代 2-2　松村茂方

　連絡先（通信）
電　話　　   　090-1393-9056（山﨑）
メール　　　   info@toyama-scd.net
ホームページ   http://toyama-scd.net

＜年会費（2000円）・寄付金はこちら＞
　ゆうちょ銀行　　　　  三二八　支店
　口座番号　0495915　 とやま SCD・MSA 友の会

とやまSCD・MSA友の会（わかち会）

＊園内は貸出用車いす、障害者用
トイレを利用できます。

集合場所

木の香漂うドリア
スホールで交流会

● 日時　2026 年4 月12 日 ( 日 )

● 集合時間と場所

　　　12:00　富山県中央植物園内
　　　　　　　　　　　　　ドリアスホール
● 参加費　お 1 人 100 円

＊主催側でおいしいお弁当を用意します。
＊植物園の入場の際、身障手帳を提示すると

本人と付添いの 2 名分が無料となります。
（70 歳以上はどなたも無料）

● 申し込み
＊氏名、連絡先、身障者手帳の有無など、　

メールまたは電話でご連絡ください。

12:15 ～　昼食
13:00 ～　交流会
14:30 ～　サクラ・ウメ園へ
15:30 ～　自由解散　

2026お花見交流会

この事業は、公益信託富山ファーストバンク社会
福祉基金のご協力をいただいています。

2022.4.17

2024.4.14
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　2025 年 11 月 1 日 ～ ２ 日、SCD・MSA
全国患者連絡協議会の総会および医療講演会
が開催され、会場の大阪府堺市のビッグ・ア
イ（国際障害者交流センター）に、北は北海
道、南は九州から加盟団体の代表らが集いま
した。

4年ぶりに対面で開催

　これまでの総会は、2021 年 11 月の大阪
市のドーンセンター（男女共同参画・青少年
センター）以来コロナ禍のなかで完全オンラ
イン形式が続き、じつに 4 年ぶりの対面によ
る開催となりました。
　1 日目の午後からは総会と全国交流会、2
日目は「なおる神経難病をめざして～治療法
開発の最前線」をテーマに医療講演会が行わ
れました。この講演会はオンラインで各地の
加盟団体会員も参加しています。

連絡協議会は全国各地の患者会とともに治療薬開発や難病制度の改善をめざし、患者会同士の交流や連携をすすめます

発行人　　　脊髄小脳変性症（SCD）・
多系統萎縮症（MSA）全国
患者連絡協議会　事務局

連絡先　　　東京都豊島区北大塚 2-7-2
　　　　　　TEL　 03-3949-4036

SCD・MSA 全国患者
連絡協議会ニュース

№ 13

連絡協議会 第 7 回総会 を開催　

加盟 17 団体から 20 団体へ 

scdmsa_renraku_info@googlegroups.com

2026
年度

医療講演会講師の髙橋祐二先生
（国立精神・神経医療研究セン
ター病院 特命副院長、脳神経内
科診療部長）

↑総会はオンラインで各地の加盟団体と繋りました

↑医療講演会の会場

総会・医療講演会の進
行を担当した大浦な
お み 氏（ 近 畿 SCD・
MSA 友の会）
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共
同
代
表
挨
拶

1. 国への働きかけ

1）新薬治験・承認では従来の「ロバチレリン」
に加え、「ステムカイマル」「トロリルゾー
ル」「ユビキノール」など複数の薬剤を要
望書に明記できるようになりました。長く
停滞していた新薬開発が現実味を帯びてき
ており、患者団体としては国・製薬会社・
研究者に患者の声を届けることがいっそう
重要になってきました。

2）治験の進め方についても、患者の視点か
ら意見を出していく必要があります。その
ためにも、私たち自身がセミナーや学習会
へ積極的に参加し、学んでいくことが重要
です。

3）更新手続きの簡素化では、国レベルの「ワ
ンストップ化」はほぼ実現しました。しか
し自治体間で差があるため、引き続き国に
よる指導を要請するとともに、各患者会か

ら当該自治体へ働きかけることにもチャレ
ンジしたらどうでしょうか。

2. 各地の友の会の活動支援

　宮城県で新たに患者会が
結成されました。愛媛と宮
城の交流会では、連絡協議
会事務局が Zoom サポー
トを担当しました。エリア
ミーティングは 1 月にオン
ラインで開催しています。

3. 医療講演会の普及

　加盟団体主催の医療講演会について、他地
域の患者・家族が参加できるよう、依頼があ
れば協議会として案内を行っています。昨年
は石川と東京で開催されました。

2025 年の活動報告

活動報告を担当した
松村茂氏（とやま
SCD・MSA 友の会）

要点
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4. 組織活動～事務局機能の強化を

　幹事会は 4 回開催しました。加盟団体は愛
媛・宮城・鹿児島が加わり 20 団体となりま
した。
　協議会ニュースは例年通り、総会と厚労省
陳情を中心に 2 回発行しました。財政面では
初めて助成金を確保し、対面で総会を開催で
きたことは大きな前進です。

　事務局機能の強化は喫緊の課題です。事務
局の 1 人は後期高齢者で大きな手術を控えて
おり、もう 1 人も体調を崩しています。こ
のままでは事務局機能が停止する可能性があ
り、増員が急務です。
　なお代表・事務局会議は完全オンラインの
ため全国どこでも参加が可能です。また幹事
の方以外でも協力いただける会員がおられま
したらぜひご紹介ください。

2026 年の活動計画
　SCD・MSA 全国患者連
絡協議会は 2018 年発足、
2025 年には 20 団体となり
ました。患者の思いを共有し、
連携して活動を進めます。
　SCD の新薬開発では、バ
イオヘイブン社の「トロリ
ルゾール」が米国 FDA に承
認申請されました。リプロ
セル社の「ステムカイマル」も第Ⅲ相治験
を省略して申請準備中です。MSA では Lu 
AF82422 が第Ⅲ相治験を実施中で、ユビキ
ノールも治験準備が進んでいます。これまで
芳しくなかった私たちの創薬が進展してお
り、リハビリ等に取り組みつつ、国への要望
活動を続けます。

1. 国へのはたらきかけ
　概算要求前に厚生労働省へ要望を提出。内
容は各患者会から意見を募ります。

2. 各地の友の会の活動
　各地の加盟団体と連携を深め、活性化を図
り、患者会の声を活動に反映させます。
3. 医療講演会
　各地の患者会と協力し講演会を開催しま
す。リモートで行う医療講演会などに参加し
やすい工夫をしていきます
4. 組織活動
(1) 総会：年 1 回、オンラインまたは対面で

開催します。
(2) 幹事会：随時開催します。
(3) 未加入団体：当面オブザーバー参加して

もらい、連絡協議会への賛同を促します。
患者会のない地域の設立も支援します。

(4) ニュース・ホームページ：ニュース発行
と HP 作成を進めます。

(5) エリアミーティング：当面は未加盟団体
も含む全国交流会として開催します。

(6) 財政：会費・寄付・助成金の活用。助成
金申請の学習会も実施します。

活動計画を担当した
酒井祥吉氏（近畿
SCD・MSA 友の会）

要点

今
回
の
総
会
、
医
療
講
演
会
な
ど
に
手
の

ひ
ら
パ
ー
ト
ナ
ー
の
助
成
を
い
た
だ
き
ま

し
た
。
心
よ
り
御
礼
申
し
上
げ
ま
す
。
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　参加者の自己紹介と各患者会の情報交換を
おこないました。
　北海道は、道内エリアが広いため、札幌エ
リア・十勝エリア・旭川エリア・釧路エリア
と 4 エリアに分かれて活動を行っていると
のことでした。出会いカフェなどの交流会を
行っているとのことでした。役員の後継者問
題が、悩みとのことで、なかなか引き継げる
人が少ないということでした。
　青森は、会を立ち上げて、１９年間会長と
して引っ張ってきたという経験のお話があ
りました。今は２年ずつで会長は引き継いで
いき、事務局は健常者が引き受けながら現在
２２年目になっているとのことでした。難病
連に加盟し県内を６地域に分けて活動してい
るとのことでした。
　宮城はまだ立ち上がって、間もない状態で、
今のところは会としては会費等の徴収は行わ
ず、Web で寄付を募って運営資金を調達し
ているとのことです。
　愛媛は、以前に会を行っていた方が退いた
後空白期間があり、再開している状態で今は
四国には愛媛しか立ち上がっていないが、四
国他県からも交流会には参加してくださる方
もいるので、徐々に四国全県に会を広げてい
きたいと思っているというお話でした。
　参加者のお話では、どこも会員拡大・交流
会や集まりのやり方や、会費・会場の確保や
費用などの工面、役員になってくれる人の勧
誘など共通した悩みがあることがわかりまし
た。

　地域の特色など、なかなか普段ではわから
なかったことを、直接お顔を見ながらお話
しできとても良い機会になりました。時間が
あっという間に過ぎてしまい、お話がもっと
ゆっくり出来たらよかったなと感じながらの
交流会でした。（文責・大浦なおみ）

　B 班では自己紹介を交えながら地元の交流
会について意見交換しました。
交流会は患者会の命
　地域によって交流会の開催の仕方は大きく
異なります。北海道は広く一か所に集まるこ
とが難しいため、札幌・旭川・十勝に地区会
があります。青森では複数の支部があり、代
表や事務局がきめ細かく活動しているとのこ
と。青森の角田さんは「交流会は患者会の命」
と強調されました。
　全国友の会（東京）では参加者が 60 人ほ
どになるため、自己紹介だけで時間が過ぎて
しまうとのこと。そこで事前・事後アンケー
トを Google フォームで行い、話したい内容
を把握しているそうです。

ハイブリッド交流会の難しさ
　コロナ禍でオンライン交流会が普及しまし
たが、現在は対面の良さも見直され、ハイブ
リッド形式の需要が高まっています。福岡の
石田さんからは「一人で運営するのは難しい」
との声がありました。Zoom の案内、入室管
理、初心者サポート、ハウリング対策、進行
などを一人で担うのは負担が大きく、役割分

　全国交流会のまとめ ＊ A ～ E の小グループに分けて行いました

A 班

B 班
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担が必要ですが、地方では役員不足が共通の
悩みです。
友の会のＨＰ（ホームページ）を作りたい
　LINE グループの活用はどこでも進んでお
り、新しい会員が挨拶すると盛り上がります。
とやま・わかち会では 40 〜 50 代の入会が
増えており、ほぼ全員が「わかち会の HP を
見た」と回答。「脊髄小脳変性症 富山」のキー
ワード検索で上位に表示されることが大きい
ようです。
　福岡や福井でも HP を作りたい・復活させ
たいとの声がありました。現在は HP 作成ソ
フト「ワードプレス」などブログ感覚で作成
でき、スマホ対応のデザインも選べます。広
告のないレンタルサーバーを使い、複数の人
が更新できる仕組みを作っておくことが継続
の鍵のようです。（文責・松村茂）

　C 班は北海道、富山、福井、大阪、熊本か
ら参加のメンバーで交流をしました。
　はじめに自己紹介も兼ねて病気の診断に至
るまでの状況を話し、他のメンバーから質問
をしあいながら進行しました。
　労働のことでは障がい者枠で神経難病を一
緒にされるのは違う、そう言うところを訴え
ていかないと社会参加できないといった意見
がありました。
　また電動車いすの使用は、歩行能力は下
がったけれど、自分の思うように動けるため、
QOL としては上がった、コンビニへ独力で
買い物ができるなど、活動範囲が広がったと
いう前向きな意見がありました。
　福井の下坂さんは都合により参加が遅れま

したと言っていましたが、車いすで福井県か
らビッグアイまで独力で来られた、とのこと。
新大阪から在来線の乗り継ぎが大変でした、
一般の方々に助けてもらいましたと言ってい
ましたが、その行動力にびっくりしました。
頑張って外に出ることでこの病気の社会認知
がされるのかな、と感じました。その行動に
リスペクトしかありませんでした。
　病気の進行に気持ちがついていけないこと
があり、現状を受け入れてくれる患者会が必
要である。お互いの問題を分かち合えること、
遺伝のこと、あきらめざるをえないことが増
えてきたこと、などが共有できる。
　社会への訴えかけとして保健所などに協力
を仰いで、地域で実施される交流会などで発
言できる機会をもらう、学校で講演するなど
が意見として出ました。また患者会の中でボ
ランティアの必要性を訴えていくことが大切
に思う。でないと今後患者会が成り立たなく
なっていく現実がある、若い会員獲得につい
ては、ホームページの充実が大事との意見が
ある。
　発症の年齢、状況、性別などそれぞれの環
境は異なっていましたが、お互いの抱えてい
る不安、困りごとは痛いほど分かち合えまし
た。遠く離れた場所でも、同じ病気で悩みを
持ち、頑張っているのだなと感じることがで
き、「ひとりではないんだ」ということが実
感されました。遠方から大阪まで来ていただ
き、直接話ができたことで距離感が縮まった、
そんな風に思いました。（文責・新保健次）

　D 班は、リハビリの徹底と家族との深い対
話となりました。
　リハビリの重要性を参加者全員の共通認識
とし、その徹底を最優先課題として、日々の
生活における具体的な課題と解決策について
掘り下げた話し合いが行われました。
・生活の質の向上とリハビリの徹底
　参加者全員が、「病気の進行を緩やかにし、
生活の質を維持するため、リハビリは最も重
要な日課である」という認識を共有しました。

C 班

D 班
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その成功例として、プールへ定期的に通うこ
とが挙げられました。水中では転倒の心配が
なく、身体に負担をかけずに運動できるため、
自分に合った理想的なリハビリ環境であると
いう実感や、対面で交流することの重要性も
改めて共有されました。

・転倒リスクへの具体的な対策
　参加者が直面する深刻な問題は「転倒が多
く、反射動作の遅れから受身が取れず、顔や
頭部を強打してしまう」ことでした。これに
対し、医療・福祉の観点から、怪我のリスク
を減らすための「安全な転び方（受身）」を
習得するリハビリ（例：お尻から転ぶ訓練）
を重点的に行うことの重要性が強く提言され
ました。
　また、頭部保護の具体的な対策として頭部
保護帽の着用が推奨され、現在では公費申
請が可能であること、またデザインが豊富
で TPO に合わせて選べるため、気分転換や
心理的な負担の軽減にも繋がると感じられま
す。
・家族の理解と自立支援
　ご家族の強い心配から生じる、外出や旅行
の制限という問題が浮き彫りになりました。
家族の心配は理解できるものの、障害があっ
ても自由に活動したいという自立への強い願
いが表明されました。この課題を乗り越える
ためには、まず家族間で「具体的に何を心配
しているのか」を徹底的に話し合い、福祉サー
ビスや自助具といった「具体的な対策（ハー
ド面）」によって、ご家族の心配事を解決で
きるかを検討することが不可欠であると考え
ます。障害の有無に関わらず、好きな時、好
きな場所、好きな人へ会いに行けるように
するには日頃からお互いの気持ちに寄り添う

オープンなコミュニケーションこそが、自立
を制限されない生活を送るための鍵ではない
でしょうか。（文責・大泉美枝子）

　E 班は若年性発症者を対象として当事者 3
名（全国から１名、近畿から２名）、宮城か
ら家族の方が１名（お母様が患者様であり、
気管切開をしており現在は自宅療養中）、熊
本から世話人の病院で働いておられる現役の
理学療法士（以下ＰＴ）の方が１名の計５名
で交流会が行われました。自己紹介から始ま
り、その後は財政面での会話がメインとなっ
ていきました。宮城は発足して日が浅いため、
事務所を持っておらず近畿と全国については
事務所を設けているため、交流会参加、入会
についての連絡は各事務所に来るという内容
でした。宮城・熊本では事務所を設けていな
いため、患者会に関する問い合わせは宮城で
は幹事の方、熊本では PT さんの個人携帯に
入ってくるという仕組みになっているそうで
す。

　会費については、近畿・全国では交流会や
会報発行のために全会員から徴収している
が、宮城・熊本では一風変わった方法で徴収
をしていました。宮城では、交流会に参加し
た人に対し、一律の参加料を回収することで、
また熊本では、ホームページにスポンサー広
告を載せることで金銭面を工面しているそう
です。短い時間でしたが、同じ境遇の若者た
ちと交流できてとても有意義で楽しい時間を
過ごせました。（文責・大浦正司）

E 班
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SCD・MSA全国患者連絡協議会とは
　2014 年に各地の患者会の間で全国組織を作ろう
という機運が高まり、数回の会議を経て 2018 年 6 
月、正式に発足しました。全国各地の友の会が思い
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
すめています。

連絡協議会へのご寄付のお願い
　連絡協議会の団体会費は、各地患者会の財政負担
にならないように会員数× 100 円（年間）としてい
ます。厳しい財政状況のため、活動内容にご賛同い
ただけましたら、是非、下記口座にご寄付をお願い
いたします。

銀行名　 ：ゆうちょ銀行
口座名義：SCD・MSA 全国患者連絡協議会

　　　　　記号 14030　 番号 69381611

役 職 氏　名 所属団体

共同代表
中村　元子 全国 SCD・MSA 友の会
新保　健次 近畿 SCD・MSA 友の会

副代表

坂本　紀美恵 いしかわ SCD・MSA 友の会　
下坂　真之 福井ハレバレ会
水上　真一 島根ひとまろ会
小川　奈穂 長崎 SCD・MSA アジサイ会

事務局長 丸山　裕美 全国 SCD・MSA 友の会
丸山　拓巳 全国 SCD・MSA 友の会
松村　茂 とやま SCD・MSA 友の会
重松　美生恵 東海 SCD 友の会
大浦　なおみ 近畿 SCD・MSA 友の会

会計 酒井　祥吉 近畿 SCD・MSA 友の会

会計監査 石田　和宏 福岡 SCD・MSA 友の会
林　　猛志 北海道であい友の会

幹事

大澤　真寿夫 北海道であい友の会
林　　猛志 北海道であい友の会
角田　憲勇 青森 SCD・MSA 友の会
大栁　文行 青森 SCD・MSA 友の会
宮崎　滋 みやぎ SCD・MSA 友の会
菅野　友里絵 みやぎ SCD・MSA 友の会
清野　東至 山形 SCD・MSA 友の会
中村　元子 全国 SCD・MSA 友の会
丸山　裕美 全国 SCD・MSA 友の会
長谷川　篤 新潟 SCD マイマイ
山﨑　信代 とやま SCD・MSA 友の会
松村　茂 とやま SCD・MSA 友の会
坂本　紀美恵 いしかわ SCD・MSA 友の会
松本　蘭 いしかわ SCD・MSA 友の会
下坂　真之 福井ハレバレ会
永善　政伸 福井ハレバレ会
岳沢　桂 長野 SCD・MSA 友の会
竹内　孝士 長野 SCD・MSA 友の会
重松　美生恵 東海 SCD 友の会
新保　健次 近畿 SCD・MSA 友の会
大浦　なおみ 近畿 SCD・MSA 友の会
水上　真一 島根ひとまろ会
前田　啓子 岡山 SCD・MSA 友の会
千葉　和子 ひまわり友の会ひろしま
羽原　邦子 ひまわり友の会ひろしま
金山　哲也 愛媛 SCD・MSA 友の会
弓　　清治 福岡 SCD・MSA 友の会
石田　和宏 福岡 SCD・MSA 友の会
小川　奈穂 長崎 SCD・MSA アジサイ会
手島　明 熊本 SCD・MSA 友の会
津崎　美保 鹿児島 SCD 友の会　SCD スマイルクラブ
入尾野　教恵 鹿児島 SCD 友の会　SCD スマイルクラブ

2026 年度 SCD・MSA 全国患者連絡協議会 役員
（総会後の異動や名称変更等を反映しています）

規約より
第 9 条（幹事）　各地区の SCD ・ MSA 患者会から幹事を選出する。 

各地区 2 名以内とする。
第 10 条（代表および副代表）幹事の互選により 共同 代表 、副代

表 を選出し 、事務局長、 事務局員、 会計及び会計監査を 幹
事会において 選任する。

第 11 条（任期）任期については、2 年とし、再任を妨げない。
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連絡協議会 医療講演会

「なおる神経難病」をめざして
　～治療法開発の最前線～

国立精神・神経医療研究センター病院 
特命副院長、脳神経内科診療部長

髙橋 祐二 先生　

大阪府堺市 ビッグ・アイ（国際障害者交流センター）大研修室 1.2

神経難病に対する
　革新的治療法の実現

　近年、治らない病気の代表であった神経難
病に対し、革新的な治療法が次々と登場して
います。核酸医薬、抗体医薬、生物学的製剤、
遺伝子導入といった最新のテクノロジーを使
った治療法が、既に保険診療として提供され
ています。

　最も顕著であり、ある意味ゲームチェンジ
ャーとなったのが、核酸医薬の「スピンラザ」
という薬です。小児の脊髄性筋萎縮症（ＳＭ
Ａ）に対する治療薬です。
　ＳＭＡは、生後半年頃から全身の筋肉が動
かなくなり、１年で寝たきりとなり呼吸がで
きなくなるという極めてシビアな難病で、Ｓ
ＭＮ１という遺伝子が欠損する病気です。人
間はもともとＳＭＮ２という非常によく似た
遺伝子を持っていますが、ＳＭＮ２はエクソ
ン７番目の部分が切り取られて抜けてしまう
ため、まともに機能しません（図１）。そこ
に蓋をし、切断されないようにすると、ＳＭ
Ｎ１とほぼ同じ分子が生成されます。したが
って、蓋をする薬を作れば回復するのではな
いか、という発想で開発されました。

　治験では、実施途中から患者側が実薬であ
るか偽薬（プラセボ）であるかわかってしま
うほど、実薬が明らかに効いている顕著な効
果が出ました。
　さらに、無くなったＳＭＮ１遺伝子を補え
ば良いという考えから、「ゾルゲンスマ」と
いう薬が開発されました。これは遺伝子をそ
のまま体内に入れる遺伝子導入治療です。
　ＳＭＡでは通常、発症後約 20 か月で 92％
の患者さんが人工呼吸器につながります。し
かし、「ゾルゲンスマ」による治療を行った
方全員が、この期間を過ぎても人工呼吸器を

（図 1）

＊この記事は全国 SCD・MSA 友の会ニュース№ 279 より
転載させていただきました。
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必要としないという効果が得られています。
私はこの成果発表の場に居合わせました。発
症後半年で体が動かなくなり、１年で寝たき
りになると言われている病気のお子さんが、
２歳頃になっても走って、はしゃいで、いた
ずらして、という動画が流れた時、講演の途
中にもかかわらず観衆が立ち上がってスタン
ディングオベーションを始めました。こんな
ことは私も生まれて初めての経験で、その効
果がどれほどインパクトが大きかったかを物
語っています。
　「スピンラザ」は４か月に一度、髄腔内注
射を要する大変な治療ですが、「ゾルゲンス
マ」は一生に一度投与すれば効果が持続しま
す。唯一の問題点は高額なことで、１本あた
り 1.6 億円です。
　こうした治療は、できるだけ早く治療する
ことが重要であるため、現在では生まれる時
にスクリーニングを実施し、早期に治療を行
う動きが出てきています。そのくらい画期的
な治療であるわけです。

　成人でも同様の治療が出始めています。
　神経難病の代表である筋萎縮性側索硬化症

（ＡＬＳ）のうち、ＳＯＤ１という遺伝子に
変異がある方に対して、アンチセンス治療薬
の「トフェルセン」が使われるようになって
います。
　治験の結果、実薬を投与している方のほう
が経過が遅く、悪化が抑制されていることが
明らかでした（図２）。さらに、早期に投与
した群の方がより悪化が抑制されている結果
が得られました。

　２０２２年の論文発表後、２０２３年４月
25 日には米国で迅速承認されました。昨年

（２０２４年）、日本でも承認され、現在、患
者さんへの投与が始まっています。
　実は、初期の時点では、おそらく効いてい
るだろう、という程度で明確な有意差までは
確認できませんでした。それにも関わらず迅
速に承認された理由は、神経が壊れると上昇
するニューロフィラメントという分子の値
が、「トフェルセン」の使用によって非常に
抑えられた、というバイオマーカー（生物学
的指標）による客観的なデータが治験の間に
得られたためです。
　この治験から得られる教訓がいくつかあり
ます。
　まず、客観的なバイオマーカーが非常に重
要であること。
　次に、早期の治療ほど効果があること。神
経変性疾患は神経細胞が脱落してしまうと元
に戻らないため、脱落する前に治療すること
が非常に重要です。
　そして、治験においては観察期間の長さが
重要であること。これだけ効果がある治療で
あっても、半年間の観察期間では有意差を検
出できませんでした。神経変性疾患はゆっく
り変化するため、効果を証明するためには一
定の期間が必要であることが、この治験から
得られる教訓になります。

　ここまでは遺伝性疾患に対する治療でした
が、最近は孤発性の変性疾患に対しても抗体
医薬が出てきています。
　アルツハイマー病は基本的には遺伝病では

ありません。脳内にアミロイド
βという物質が溜まって病気を
進行させることがわかっている
ため、これを減らす治療が開発
されました。抗アミロイドβ療
法の「レカネマブ」あるいは「ド
ナネマブ」という薬を使うと、
認知機能の低下が抑えられるこ
とが確認されています。
　これもある程度の時間経過を
見ないと明確な差は出てきませ
んが、確実に効果があるという

（図 2）



18

1994 年 8 月 4 日　第 3 種郵便物承認　HSK　毎月 10 回（1.3.5.8.10.15.20.23.25.28 日）発行
第 3 種郵便物承認  HSK 増刊（わかち第 59 号）  通巻 6189 号 　2026 年 3 月 27 日発行

ことです。
　脊髄小脳変性症（ＳＣＤ）の一つであるフ
リードライヒ失調症（ＦＡ）に対しては、「オ
マベロキソロン」という薬が出てきました。
　治験の結果、明らかに実薬のほうが改善
し、その状態が維持できると判明しました。
プラセボは、最初はプラセボ効果で良くなっ
ているように見えましたが、やはり悪化して
いきます。実薬群との間に明らかな差が確認
されたと、２０２０年に発表され、米国で
２０２３年に承認されました。
　２０２４年、ロンドンで開催された運動失
調症の国際会議では、この話が非常に熱気を
持って取り上げられ、「失調症も治る時代が
来たのだ」という興奮が高まったのを鮮明に
覚えています。

成功の要因と治験の重要性

　治る神経難病の成功例が生まれてきた要因
を改めて考えると以下の点が挙げられます。
①病気の原因、例えば遺伝性の疾患であれば

遺伝子の作用そのもの、あるいは鍵となる
分子に直接作用する薬剤であること。病気
の本体、一番根本を抑える薬剤であるため、
効果が出た時に合理的だと理解されます。

②核酸医薬や遺伝子治療といった新しい治療
戦略と最新の手法が活用されたこと。

③一方で効果を実証するために一定の投与期
間を要すること。治験を始めても効果がは
っきりしないのは、効かないのではなく、
治験観察期間が短くて証明できなかっただ
けの可能性があります。

④早期に治療を開始するほうが効果が得られ
やすいこと。失った神経細胞を元に戻すこ
とができない以上、神経細胞が減る前に治
療を開始することが重要です。

　成功例では、最終的に第Ⅲ相試験で明らか
な効果が得られていることが最も重要なポイ
ントです。

　治療薬開発のステップは、基礎研究と臨床
研究に大きく分かれます（図３）。基礎研究
で薬の候補（創薬シーズ）が見つかった後、
人での臨床研究（治験）に入ります。治験は

（図 3）

第Ⅰ相（安全性）、第Ⅱ相（安全性、有効性、
用量）、第Ⅲ相（大規模での効果証明）を経
て承認に至ります。第Ⅲ相で顕著な効果があ
れば、迅速に承認されます。
　こうした治療を「標準治療」と言います。
ここでご理解いただきたいのは、標準レベル
の普通の治療で、もっとレベルの高い治療が
あるということではなく、「科学的根拠に基
づいて現時点で最良の効果と安全性が証明さ
れて推奨される治療法」のことです。
　世間にはこれらのステップを踏まない治療
法がたくさんあるのです。我々が普段の診療
で実施する治療は、最も厳しい基準をクリア
し、効果と安全性が証明されて承認されたも
のになります。

　治験が必要な大きな理由の一つはプラセボ
効果です。ほとんどの治験でプラセボ効果が
出ます。ですからプラセボ対照試験を行い、
実薬が、プラセボよりも明らかに効いている
ことを証明する必要があります。
　プラセボ効果はプラセボでも薬を使うとい
うことによって患者さんのポジティブな気持
ちや、治験を行う医師側も実薬であることを
期待してしまい、評価が甘くなる可能性によ
るものです。これをクリアするために治験が
必要なのです。
　ロバチレリンの第Ⅲ相治験の結果では実薬
群で効果が見られたものの、プラセボでも一
定の効果があったため、有意差を示す水準に
達せず、承認には至りませんでした。
　詳細な分析から、ＳＡＲＡ 15 点以下の軽
症の患者さんはプラセボ効果が出やすいこと
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が判明しました。一方、症状が強い中等度以
上の患者さんではプラセボ効果が出にくく、
実薬とプラセボの差が見えやすくなります。
有意差を見るためには、一定の症状以上の方
を対象に治験を実施することが重要であると
いう教訓が得られました。

神経変性疾患の
　　治療開発の進捗

　神経変性疾患の病態は、異常なタンパク質
が産生され、それが蓄積し、拡がっていって
神経細胞が失われ、病態が進んでいくメカニ
ズムが中心と考えられています。そこで、産
生を抑える核酸医薬や蓄積を阻害する薬、あ
るいは拡がるのを抑える抗体医薬というよう
なものの開発が進んでいます（図４）。

　遺伝性ＳＣＤの大多数を占めるポリグルタ
ミン病は、グルタミンというアミノ酸がつな
がった鎖であるポリグルタミンが伸長したタ
ンパク質ができ、それが核の中、あるいは細
胞質の中に蓄積していって封入体を作り、病
気が進行すると言われています。ですから、
伸長ポリグルタミンができないようにすると
か、それが溜まって凝集することを防ぐ治療
が考えられます。

　現在、異常なタンパク質の産生を抑える「ア
ンチセンスオリゴヌクレオチド（ＡＳＯ）治
療」が積極的に研究されています。
　我々の体内にあるＤＮＡが転写されたメッ
センジャーＲＮＡ（ｍＲＮＡ）が、タンパク
質を作り出すわけですが、このｍＲＮＡにＡ

ＳＯが結合してｍＲＮ A を破壊することで、
異常なタンパク質ができないようにする戦略
です。
　歯状核赤核淡蒼球ルイ体萎縮症（ＤＲＰＬ
Ａ）は、病気が進むと体重が減ってくるとい
うことが知られています。最近、マウスモデ
ル研究で、「ＡＳＯ」を入れると体重がほぼ
正常に戻り、細胞内に溜まっていた封入体
が消失するという衝撃的な結果が得られまし
た。
　一方で、異常タンパク質の凝集を防ぐ治療
として、「Ｌ―アルギニン治療」があります。
これはポリグルタミンが固まるのを邪魔し、
凝集しなくする治療です。
　多施設共同の医師主導治験の結果、安全性
が立証され、有意差は規定値には達しなかっ
たものの、効果が期待されています。治験に
参加した患者さんが少なかったので、もっと
治験の数を増やせば有意差が出る可能性があ
ると思っています。
　当初は進行抑制の薬と考えていましたが、
症状を改善する効果もあるかもしれないと期
待されており、現在、第Ⅲ相試験に向けた準
備が進められています。

　多系統萎縮症（ＭＳＡ）では、αシヌクレ
インという物質をターゲットとした研究が進
んでいます。
　ＭＳＡは、αシヌクレインが脳の中に溜ま
ってくるという病気なので、溜まるのを抑え
る。また、溜まった物質が細胞から細胞へ拡
がる（伝播）ことがわかってきているので、
これを止められれば進行を抑えられるのでは
ないかと考えています。
　αシヌクレインが溜まるのを抑える目的の
抗体医薬は治験が終わりました。もう一つの、
伝播を抑える目的の抗体医薬は国際共同治験
が進行中です。これは病気の根本を抑える治
療となりえます。

　マシャド・ジョセフ病／ＳＣＡ３（ＭＪＤ）
とＳＣＡ１、２、６では、グルタミン酸制御
薬の「トロリルゾール」が第Ⅲ相試験を終え
規制当局の評価に入っており、最も臨床使用
に近い状況です。しかし、この薬は「誰が見

（図 4）
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ても明らか」というほどの効果レベルには達
しておらず、承認まで時間がかかっています。
また、ＭＪＤ、ＳＣＡ６で、間葉系幹細胞治
療の「ステムカイマル」が第Ⅱ相試験を行っ
ているところです。しかし、効果が完全に証
明できているとは言えない状況であり、さら
に大規模な治験をして完全に効果が証明でき
ないと、まだ承認は難しい状況です。
　ＭＪＤ、ＳＣＡ１、２では、ポリグルタミ
ンを抑える「ＡＳＯ」の治験が順調に進んで
います。

　ＭＳＡでも「トロリルゾール」の開発が始
まっているようですが、他に、凝集の抑制や
αシヌクレインの蓄積を抑制する薬の開発が
進んでいます。
　また、ＭＳＡの症状である起立性低血圧に
対する「ノルエピネフリン抑制薬（アムプレ
ロキセチン）」の第Ⅲ相試験が進行中で、症
状の改善効果が出ています。このような症状
に絞った治験も行われています。
　極々まれにいる家族性のＭＳＡの患者さん
は、コエンザイムＱ 10 を合成する酵素であ
るＣＯＱ２遺伝子の変異を持っているために
コエンザイムＱ 10 が不足します。孤発性の
ＭＳＡでＣＯＱ２遺伝子変異のない方でも脳
内のコエンザイムＱ 10 の量が減っている可
能性があるということで、「還元型コエンザ
イムＱ 10（ユビキノール）」大量療法の第Ⅱ
相試験が行われました。
　第Ⅱ相試験は安全性を確認することが主眼
で、効果を見るのは副次的な項目でしたが、
少数の患者さんで進行抑制効果の可能性が示
唆され、現在、第Ⅲ相試験に向けた準備が進
められています。（※２０２６年１月 30 日現
在、第Ⅲ相治験募集中）

　承認の１歩手前、あるいは２歩手前の段階
にある薬のデータは、開発に関わるため公に
なりにくい傾向があります。情報がないから
といって進んでないということではなく、む
しろ有望なものであるほど情報は出てきませ
ん。必ず治療研究は進んでいますので、ご理
解いただきたいと思います。

リハビリテーション

　薬物治療だけでなく、リハビリテーション
も重要です。ＳＣＤの集中リハビリは、現在
出ている薬よりもＳＡＲＡの改善効果が大き
いと言われています。
　２０１３年から国立精神・神経医療研究セ
ンター病院（ＮＣＮＰ）で行っている集中リ
ハビリテーションプログラムでは、４週間の
集中リハビリと６か月後の状況を確認してい
ます。
　その結果、短期的には有意差を持って効果
が確認されても６か月後には元に戻ってしま
う傾向が見られました。一方で、最長７年の
方も含め、毎年４週間の集中リハビリを受け
続けた患者群の長期データでは、進行が横ば
いに見えるという結果もあり、継続していく
ことで進行抑制効果の可能性も示唆されてい
ます。
　最近の論文では、家庭での運動が重要であ
ることが示されています。ＳＣＤの患者さん
を対象とした研究で、バランス訓練よりも、
有酸素運動のエアロバイクのほうが成績良好
という結果が得られました。
　バランス訓練はバランスだけの効果です
が、有酸素運動は運動機能だけでなく、さま
ざまな部分を活性化させる可能性がありま
す。薬や、週に一度の通所リハビリだけでな
く、毎日継続できるレベルの有酸素運動を家
庭で続けることが最も重要ということです。

ＳＣＤ治験成功への「鍵」

　治験を成功させるには、五つの鍵があると
言われています（図５）。
①妥当性の高いプレクリニカルデータ（動物

モデル）
②臨床指標（患者指向型・自己評価型スケー

ル）
③バイオマーカー（液性バイオマーカー、画

像バイオマーカー）
④治験デザイン戦略（患者リクルート手法、

病型別前向き自然歴、統計モデル）
⑤ファンディング（資金／政府、個人、非営
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利団体）
特に、効率良く、しかも効果が検証しやすい
形の治験をデザインすることが非常に重要で
す。
　また、何も治療しなければ疾患がどう変化
するかを示す前向き自然歴も重要です。これ
がわかれば、治験の結果を検証しやすくなり
ます。そのために疾患レジストリが必要にな
ります。
　創薬の成功には、被験者のリクルートや計
画作成に使う、あるいは、どこにどのくらい
患者がいるか、現在どのような状況かという
市場調査の情報が治験をデザインするうえで
重要です。もちろんレジストリを活用した疾
患研究自体も重要ということで、疾患レジス
トリは世界的に盛んに行
われています。
日本ではＪ―ＣＡＴがあ
り、各国のレジストリと
の国際的な連携が積極的
に行われています。
　Ｊ―ＣＡＴは、①必要
な臨床情報を伴う患者の
登録、②遺伝子検査・抗
体検査による病型確定・
診断制度向上、③研究基
盤の構築・利活用の推進、
④病型ごとの自然歴確立
・診断未確定例の原因究
明をして、治療に繋げて
いきます（図６）。
　現在３６５４名の方に

登録いただき、研究基盤をなしています。特
に、まれな疾患の治療研究において企業に貢
献できる可能性があります。
　Ｊ―ＣＡＴの前向き自然歴研究は三つのフ
ェーズに分けています。①厳密な評価基準に
基づくＪ―ＣＡＴ ＰＲＩＭＥ、②電話イン
タビューによるＦＡＲＳ―ＡＤＬ調査、③現
在準備中のスマホアプリで入力できる形の
Ｊ―ＣＡＴ ｅＰｒｏによる調査です。

Ｊ―ＣＡＴ ＰＲＩＭＥ
　企業・大学等・行政（産学官）連携で行っ
ており、Ｊ―ＣＡＴに登録されているＳＣＡ
６、31 の方が対象です。かなり厳密な手順（プ
ロトコール）に従った前向き自然歴研究で、

（図 5）

（図 6）
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薬の市販後調査に活用可能な信頼性の担保さ
れたデータとなります。
　特にＳＣＡ 31 は日本にしかない病型のた
め国際的な自然歴が全くなく、我々が明らか
にするしかありません。

ＦＡＲＳ―ＡＤＬ
　ＳＣＤではＳＡＲＡで治験の評価を行いま
すが、熟練した脳神経内科医が対面で診察し
て取得するスコアのため、新型コロナのよう
なことがあると進捗が止まってしまいます。
また、生活の質（ＱＯＬ）の改善にどれだけ
影響するかが不明だという批判があります。
やはり日常生活動作（ＡＤＬ）の状態を直接
評価し、ＱＯＬの改善を確認する指標が重要
であるということで、ＦＡＲＳ―ＡＤＬが開
発されました。この指標を活用し、①音声、
②嚥下、③食物のカットと食器の取り扱い、
④着替え、⑤衛生、⑥転倒、⑦歩行、⑧座位、
⑨膀胱機能について電話インタビューを行っ
ています。
　このプロジェクトには既に３００人近い方
が参加しておられ、半年に１度、インタビュ
ーにお答えいただいています。現在、３年間
継続してご協力いただいている方が 86 人い
らっしゃいます。
　結果を経時的に見ることで、前向き自然歴
のデータが取れてきています。来院せずに電
話で答えられるという簡便性を活かし、多数
例の調査に基づく精度の高いデータを出して
いきたいと思っています。
　ただ、電話インタビューであるゆえの問題
点もあります。構音障害のある患者さんは、
電話インタビューに答えること自体のハード
ルが高い、というのが一番大きな問題です。
また、電話がかかってくる時間帯に在宅して
いる必要がありますが、電話が繋がらないこ
ともあります。

Ｊ―ＣＡＴ ｅＰｒｏ
　さらに簡便な方法を模索し、電話インタ
ビューの手順をそのままスマホで回答する、
Ｊ―ＣＡＴ ｅＰｒｏというアプリを開発し
ました。
　このアプリは、Ｊ―ＣＡＴ登録者だけが参

加できるため、個人情報を登録する必要がな
いのでセキュリティ面でも安全です。現在、
ＮＣＮＰの患者さんに実際に使用してもらっ
ています。大体は対面診察との差異はありま
せんが、アプリの使い方に慣れていない方も
いらっしゃるのが課題ではあります。
　脳神経内科医が行う対面での評価と患者さ
んご自身で入力される場合に食い違うのが構
音です。
　脳神経内科医が「大体聞き取れる」と評価
した場合でも、患者さんとしては全然しゃべ
れていないと思っていて、点数を悪くしてし
まう、ということがわかりました。ご自身は
非常に困難を感じていらっしゃるということ
を改めて感じましたが、逆に言えば、患者さ
んが気にされているほどは聞き取れないわけ
ではないということになるのかもしれませ
ん。
　この辺のズレをどうするかということは今
後の課題ですが、アプリで得たデータは、治
験を設計する際に参考にするといった使い
方をするので、ざっくりとした形でもたく
さんの方に参加していただくことを目標に、
２０２６年度以降、本格的に進めていきたい
と思っています。
　ＳＡＲＡとの相関関係では電話インタビュ
ーのほうが明らかに良いことがわかっていま
すが、多数の患者さんを対象にするには費用
がかさむことが課題でもあり、アプリと相互
補完的に進めていきたいと考えています。

ＡＩ創薬

　創薬開発の最前線では、人工知能（ＡＩ）
の活用が進んでおり、創薬に革命をもたらし
つつあります。２０２４年のノーベル化学賞
は、タンパク質の構造を解析・予測するＡＩ
である AlphaFold2 の開発に貢献した研究者
に贈られました。
　タンパク質の構造というのは非常に複雑な
のですが、AlphaFold2 は、この構造をほぼ
正確に予測できます。創薬ターゲット分子の
弱点を特定し、機能を抑えるか、または逆に
活性化するかということを想定できます。こ
れは創薬にとって極めて重要な情報で、創薬
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開発の速度を飛躍的に高めることが期待され
ています。

　ＡＩは、ターゲットの同定→創薬分子の設
計（AlphaFold2）→臨床試験→市販後調査
という流れで活用されています（図７）。
　まずは、たくさんの患者さんからデータを
収集する。ここが創薬において極めて重要で
す。
　そしてＡＩを活用し大規模なデータを解析
する、さらにＡＩが創薬シーズを見付け出し
て化合物のデザインを提案してくれる、これ
を臨床試験に生かしていくという流れが、創
薬研究の最前線です。
　ＮＣＮＰでも、創薬開発を目的とした産学

官連携研究開発が２０２０年
度から２０２４年度まで動い
ていました。
　アカデミアグループが患者
さんの生体分子を網羅的に解
析したオミックスデータを集
め、企業が創薬に活用できる
データベースを作りました。
ＮＣＮＰのバイオバンクには
患者さんの髄液や血漿を保管
してあり、これまで多くの方
にご協力いただいて蓄積して
きました。これを活用し、オ
ミックス研究を進めてきまし
た。
　オミックス研究は、タンパ
ク質や脂質といったものを網
羅的に調べてデータを取るも

のです。例えば、１万以上の種類のタンパク
質のデータから患者さんと健常の方との比較
を５年間行い、創薬開発の基盤を整えてきま
した。これを使用し、ＳＣＤ・ＭＳＡを対象
としたＡＩ創薬の研究が２０２５年８月から
開始されています。

（図 6）

質 疑 応 答
Ｑ　治験期間は。
Ａ　患者さんお一人の治験のフォローア

ップ期間は、半年から１年程度です。
患者さんは順次エントリーしていくの
で、全患者さんのフォローアップが終
わるまでには、全体で３年程度の期間
が想定されます。 

Ｑ　Ｊ―ＣＡＴ登録者が治験対象になり
やすいか。

Ａ　Ｊ―ＣＡＴの登録が治験参加の直接
的な条件になることは現時点ではあり
ません。しかし、治験の計画を立てる
上で、Ｊ―ＣＡＴの情報は非常に役立
ちます。

　　特に、まれな疾患では企業に対して
積極的な情報共有が必要になってくる
と思います。

YouTube で視聴可能
　この医療講演会は会
員限定です。外部への
配信を禁じます。なお
予告なく配信を終了す
ることがあります。
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Ｑ　遺伝性疾患の治療効果が孤発性に適
用できるか。

Ａ　その治療の作用機序によって２パタ
ーンあります。

①遺伝子変異そのものに作用する治療
（例：ポリグルタミンの凝集を防ぐ「Ｌ―
アルギニン治療」など）は、その原因
を持つ患者のみが対象となります。

②病態全般の抑制に作用する治療薬（例：
グルタミン酸による神経毒性を抑制す
る「トロリルゾール」）であれば、ＳＣ
Ｄ全体に使える治療薬になり得ると考
えられます。

　　病態そのものを抑制する治療が開発
されたら状況は相当変わってきます。
開発された後は、いかに早期診断、早
期治療開始できるかという次のフェー
ズの研究が進んで行くことになると思
います。

　　ただ、どの時点をもって発症とする
かという問題もあります。例えばＡＬ
Ｓでは同じ原因を持っていても発症年
齢に開きがあります。20 歳の時点で変
異を持っているとわかった時に、年間
２千万円くらいかかる治療をすぐに始
めるべきなのか。変異を持っていても
70 歳まで発症しないかもしれないし、
30 歳で発症するかもしれないという、
判断がつかない状態で治療を始めるの
かどうかという議論が始まっています。

　　この場合は、バイオマーカーが指標
になってきます。症状が出ていない段
階でも、マーカーが上がってきた時点
で発症していると考え、治療を開始す
るという時代がそのうち来ると思いま
す。ＳＣＤでも同様です。

Ｑ　早期治療の経済的負担軽減のために、
難病認定・助成の重症度分類（現在３
以上が認定基準）の見直しが必要。脳
神経内科医側での議論はあるか。

Ａ　ゲームチェンジャーとなる治療薬が
開発・確立されることが先決であり、
そこにかかってくる話だと思います。
この治療薬によって確実に進行を抑制
できるというエビデンスが確立されれ
ば、早期に抑制した方が医療費の抑制
にも繋がるという議論が可能になり、
話は変わってくると考えられます。

Ｑ　登録情報の変更、更新について。
Ａ　転居などで主治医が変わった場合、

患者さん本人やご家族から現在の主治
医に相談のうえ、情報を更新すること
が重要です。Ｊ―ＣＡＴ事務局に連絡
すれば変更が可能です。

Ｑ　リハビリについて。
Ａ　有酸素運動の重要性が再認識されて

います。患者さんの状態に合わせた強
度で行うことがポジティブな効果をも
たらします。息切れが強くならない程
度の強度で、毎日継続できるレベルで
行うことです。

　　継続のコツはハードルを上げすぎず
「もうちょっとやりたい」という気持ち
を明日に残す程度で止めることです。

編集後記

●いつもならコンパクトに収まる総会特集号
が 16 ページになりました。
●髙橋先生の講演。とくに前半の「難病の原
因に直接働きかける薬で実用化されたものも
あり、私たちの治験もいくつか始まっている」
というお話にはとても勇気づけられました。
●しかし効果があっても１年程度の治験期間
では顕著な成績が表れにくく、なかなか承認
されないこと。また他の先生からは、研究の
ために私たちが提出している臨個票のデータ
を使いたいと国に申し出ても、入手するのに
１年以上かかるとも聞きました。これではい
けません。それだけ新薬が遅れます。
●今年もまた厚労省への要望活動を行いま
す。一日も早く新薬を使えるように、安心し
て療養できるように、患者や家族の切実な思
いを届けます。みなさんのお声を連絡協議会
までお寄せください。（S・M）


