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（別添様式） 
未承認薬・適応外薬の要望に対する企業見解 

 
1．要望内容に関連する事項 
会社名 フレゼニウスカービジャパン株式会社 

要望され

た医薬品 

要望番号 Ⅱ-91 

成 分 名 
（一 般 名） 

精製魚油 

販 売 名 Omegaven○R （オメガベン） 

未承認薬・適応

外薬の分類 
（該当するものに

チェックする。） 

 

■未承認薬  □適応外薬  

 

要望内容 

効能・効果 
（ 要 望 さ れ た 効

能・効果について

記載する。） 

（特に小児の）腸管不全（静脈栄養）関連肝障害

と栄養状態の改善 

用法・用量 
（ 要 望 さ れ た 用

法・用量について

記載する。） 

体重 1kg あたり 1 日 1 g (Omegaven○R として 10ml)
を 12 時間〜24 時間かけて経静脈的に持続投与す

る 

備 考 
（該当する場合は

チェックする。） 

 

■小児に関する要望  
（特記事項等）腸管不全（静脈栄養）関連肝障害

は特に小児の腸管不全症例において発症し、重症

化しやすいため。肝障害が進行し不可逆的となっ

た場合の唯一の治療法である肝臓−小腸移植は小

児の脳死ドナーの極めて少ない日本国内におい

て実施が極めて困難であるため 
 

現在の国

内の開発

状況 

□現在開発中 
  □治験実施中    □承認審査中  

 
■現在開発していない 
  □承認済み     □国内開発中止   ■国内開発なし  

 
（特記事項等） 

 
 

企業とし

ての開発

の意思 

 

■あり  □なし  
 

（開発が困難とする場合、その特段の理由） 
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「医療上

の必要性

に係る基

準」への

該当性 
（ 該 当 す

る も の に

チ ェ ッ ク

し、分類し

た 根 拠 に

つ い て 記

載する。） 

１．適応疾病の重篤性 
■ア 生命に重大な影響がある疾患（致死的な疾患） 

□イ 病気の進行が不可逆的で、日常生活に著しい影響を及ぼす疾患 

□ウ その他日常生活に著しい影響を及ぼす疾患 

□エ 上記の基準に該当しない 

（上記に分類した根拠） 

1 歳以下の新生児、乳児に発症する腸管不全（短腸症候群、腸管運

動機能不全など）は 10 万出生あたり 24.1 例発症する（日本国内に

おいて年間約 250 例が発症する）とされており、このうち約 50%が

肝障害のために死亡すると推定されている。肝障害が進行し不可逆

的となった場合の唯一の治療法である肝臓−小腸移植は小児の脳死

ドナーの極めて少ない日本国内での実施が極めて困難であるため。

 

２．医療上の有用性 
■ア 既存の療法が国内にない 
□イ 欧米の臨床試験において有効性・安全性等が既存の療法と比べ 

て明らかに優れている 
□ウ 欧米において標準的療法に位置づけられており、国内外の医療 

環境の違い等を踏まえても国内における有用性が期待できると考 
えられる 

□エ 上記の基準に該当しない 
（上記に分類した根拠） 

日本国内で認可されている静脈注射用脂肪製剤はすべてダイズ油

由来の製品である。必須脂肪酸補給の観点から脂肪乳剤の投与は必

要であるが、一方、わが国で唯一承認されているダイズ油由来静脈

注射用脂肪製剤は腸管不全（静脈栄養）関連肝障害の原因の一つと

考えられており＊、ダイズ油由来静脈注射用脂肪製剤の替わりに魚

油由来の本製剤を単独で使用することにより腸管不全（静脈栄養）

関連肝障害が劇的に改善（黄疸の改善、死亡率の低下）することが

報告されている。 

 ＊腸管不全（静脈栄養）関連肝障害は、腸管の感染→門脈血中の

炎症メディエーター、サイトカインなどの上昇、過量の糖質、アミ

ノ酸脂質などが肝臓の代謝能の負荷になり肝細胞障害を起こす。 

タウリン、カルニチンなどの欠乏など、複数の要因が関与すると考

えられているが、ダイズ由来の静脈注射用脂肪製剤の脂肪酸の割合

が、炎症性メディエーターの材料となるω6 系脂肪酸が炎症抑制性

のω3 系脂肪酸に比べ低いこと、phytosterol の肝毒性などが、大き

な要因ではないかと考えられている。 
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備考 米国では小児腸管不全（静脈栄養）関連肝障害の治療薬として本製

剤の臨床治験（FDA の第 2 相試験）がボストン小児病院で行われて

いる。 

 
以下、タイトルが網かけされた項目は、学会等より提出された要望書又は見解

に補足等がある場合にのみ記載。 
2．要望内容に係る欧米での承認等の状況 
欧米等 6 か

国での承認

状況 
（該当国にチ

ェックし、該

当国の承認内

容を記載す

る。） 

 

□米国  □英国  □独国  □仏国  □加国  □豪州 
 

〔欧米等 6 か国での承認内容〕 

 欧米各国での承認内容（要望内容に関連する箇所に下線） 

米国 販売名（企業名）  

効能・効果  

用法・用量  

備考  

英国 販売名（企業名）  

効能・効果  

用法・用量  

備考  

独国 販売名（企業名）  

効能・効果  

用法・用量  

備考  

仏国 販売名（企業名）  

効能・効果  

用法・用量  

備考  

加国 販売名（企業名）  

効能・効果  

用法・用量  

備考  

豪国 販売名（企業名）  

効能・効果  

用法・用量  

備考  
 

欧米等 6 か

国での標準

的使用状況 
（欧米等 6 か

 

□米国  □英国  □独国  □仏国  □加国  □豪州 
 

〔欧米等 6 か国での標準的使用内容〕 
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国で要望内容

に関する承認

がない適応外

薬についての

み、該当国に

チェックし、

該当国の標準

的使用内容を

記載する。） 

 欧米各国での標準的使用内容（要望内容に関連する箇所に下線）

米国 ガイドライ

ン名 

 

効能・効果 
（または効能・

効果に関連のあ

る記載箇所）  

 

用法・用量 
（または用法・

用量に関連のあ

る記載箇所） 

 

ガイドライン

の根拠論文 

 

備考  

英国 ガイドライ

ン名 

 

効能・効果 
（または効能・

効果に関連のあ

る記載箇所） 

 

用法・用量 
（または用法・

用量に関連のあ

る記載箇所） 

 

ガイドライン

の根拠論文 

 

備考  

独国 ガイドライ

ン名 

 

効能・効果 
（または効能・

効果に関連のあ

る記載箇所） 

 

用法・用量 
（または用法・

用量に関連のあ

る記載箇所） 

 

ガイドライン

の根拠論文 

 

備考  

仏国 ガイドライ

ン名 

 

効能・効果 
（または効能・

効果に関連のあ

る記載箇所） 
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用法・用量 
（または用法・

用量に関連のあ

る記載箇所） 

 

ガイドライン

の根拠論文 

 

備考  

加国 ガイドライ

ン名 

 

効能・効果 

（または効

能・効果に関連

のある記載箇

所） 

 

用法・用量 

（または用

法・用量に関連

のある記載箇

所） 

 

ガイドライ

ンの根拠論

文 

 

備考  

豪州 ガイドライ

ン名 

 

効能・効果 

（または効

能・効果に関連

のある記載箇

所） 

 

用法・用量 

（または用

法・用量に関連

のある記載箇

所） 

 

ガイドライ

ンの根拠論

文 

 

備考  
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3．要望内容に係る国内外の公表文献・成書等について 
（１）無作為化比較試験、薬物動態試験等に係る公表文献としての報告状況 
＜文献の検索方法（検索式や検索時期等）、検索結果、文献・成書等の選定理

由の概略等＞ 
１） 
 
＜海外における臨床試験等＞ 
１） 
 
＜日本における臨床試験等＞ 
１） 

 
（２）Peer-reviewed journal の総説、メタ・アナリシス等の報告状況 
１） 

 
（３）教科書等への標準的治療としての記載状況 
＜海外における教科書等＞ 
１） 
 
＜日本における教科書等＞ 
１） 

 
（４）学会又は組織等の診療ガイドラインへの記載状況 
＜海外におけるガイドライン等＞ 
１） 
 
＜日本におけるガイドライン等＞ 
１） 

 
（５）要望内容に係る本邦での臨床試験成績及び臨床使用実態（上記（１）以

外）について 
１） 

 
（６）上記の（１）から（５）を踏まえた要望の妥当性について 
＜要望効能・効果について＞ 
１）期待されている疾患には現在適切な治療法がなく、本剤が奏功した症例報

告が集積されている。対象患者も少なく、病態もそれぞれ大きく異なっている

ことなど、比較試験等を計画、実施することは困難である。 
２）効能・効果としては、腸管関連肝障害とする、短腸症候群とする、などの
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考え方がある。今後関係者と相談して決めたいが、unmet needs に対応できさ

えすれば、基本的にはどのような表現でもよいと考えている。 
 
＜要望用法・用量について＞ 
１）海外での承認用量は、1 日体重 1kg あたり 1mL から最大 2ml だが、これ

は、一般的なω3 系脂肪酸の栄養補給を目的にした場合である。 
２）重篤な基礎疾患を有する患者に、1 日体重 1kg あたり 10mL を用いること

によって症状を改善し、これによる特別な有害事象はみられていないことから

も、対象とする疾患にはこの用量が必要と考える。 
 
＜臨床的位置づけについて＞ 
１）学会要望どおり、対象は致死性の高い疾患であり、医療上の必要性は高い。

２）現時点では対象となる患者数について、根拠となる資料が見当たらない。

学会要望にも記載された、厚生労働省科学研究の腸管不全に対する全国実態調

査の結果を引用したい。 
３）学会要望の記載の中で、「この数字は先の文献で、・・・死亡し、乳児（小

児）全体の死亡の 1.3％を占める」というのは原文を見ると 1.4％（95％信頼

区間 0.3－2.6％）の誤りであったが、結論に影響はない。 

 
4．実施すべき試験の種類とその方法案 
１）個々の患者の病態が多様で、定まった評価方法がない現状では、日本では

治験という形での実施は困難と考える。米国での FDA 第二相治験の結果および

日本での幾つかの臨床研究成績をもとに申請することを認めていただき、承認

後に、求める患者様および医療機関に速やかに提供し、全症例を登録して、日

本人での有効性、安全性を確認する方法を採用して頂きたい。 

数例でのオープン試験であれば日本での治験も可能かもしれないが、それでも

終了までに長期間かかることが予想される。 

２）必要な非臨床試験は実施されているが、いずれも古いデータであり、現在

の基準を満たしておらず、やり直す必要がある。 

 
5．備考 
＜その他＞ 
１）米国ではオメガベンをオーファン医薬品としての指定を受けて開発するこ

とを考えており、米国のオーファン申請資料が作成された後、その資料をベー

スに日本での資料を作成する所存である。 
２)日本でもまず稀少疾病用医薬品に申請することを考えており、その指定を受

けることが、日本での開発を開始する前提である。 
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