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大阪市立総合医療センター 
研究代表者 
研究事務局 

患者医療機関 

観察・評価項目の登録（以後継続） 

同意取得後、登録票送付 

遺伝子診断検体 

遺伝子診断結果・18F-DOPA PET適応の有無 
木沢記念病院 
18F-DOPA PET 18F-DOPA PET 結果 

外科治療 

オクトレオチド
治療続行 

オクトレオチド治療の有効
性・安全性確認 治癒 

膵切除 
適応 

低血糖残存 

遺伝子診断 

アドバイザリー
コミッティー 

経過報告 

アドバイス 
必要に応じて診療方針のｱﾄﾞﾊﾞｲｽ 

登録コード送付・本登録 

オクトレオチド治療開始 

先進医療にて実施 



薬事承認申請までのロードマップ 

先行臨床例 
先天性高インスリン血症
に対するオクトレオチドの
安全性・有効性のレトロ
スペクティブな検討 

欧米での現状 

 薬事承認 （米国：無 、欧州：無） 、ガイドライン記載：有 、 進行中の臨床試験：無 

レジストリ 
 試験名：先天性高インスリン血症に対するオクトレオチド皮下注射 
                   療法レジストリ（SCORCH registry） 
 デザイン：観察研究 
 期間： 2013年～2015年 
 症例数：15症例 
      有効性 - 主要評価項目：投与開始4週後の有効率 
                    （ブドウ糖輸液量） 
                              副次評価項目：1)投与開始4週後以外の時期の有効率 
                     2)発達指数 
                     3)低血糖発現 
              安全性- オクトレオチド治療の安全性 
                                                                                                                                                                                            

先進医療 
 試験名：先天性高インスリン血症に対するオクトレ オチド持続 
                  皮下注射療法の有効性・安全性 に関する 臨床試験  
                   （SCORCH study） 
 試験デザイン：多施設共同非盲検試験 
 期間：2013年～2015年 
 症例数：5症例 
               有効性 - 主要評価項目： 短期有効率（平均血糖値上昇） 
            副次評価項目：1)長期有効率（ブドウ糖輸液量） 
                                                       2)発達指数 
                                  3)低血糖発現 
        安全性 - オクトレオチド治療の安全性                                                               薬
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