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No. 成分名 販売名 効能・効果等 要望元 備考　（欧米４カ国での承認状況等）

1 ビガバトリン Sabril てんかん
日本小児神経学会
日本てんかん学会
ビガバトリン服用患者連絡会

欧州各国で承認（米国は未承認）

2 ベタイン Cystadane ホモシスチン尿症 日本先天代謝異常学会 米国：1998年承認

3 システアミン Cystagon シスチン蓄積症 日本先天代謝異常学会 米国：1994年承認、ＥＵ：1997年承認

学会・患者団体から追加で検討要望があった未承認薬


