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（別添様式１） 
未承認薬・適応外薬の要望 

 
1．要望内容に関連する事項 
要 望 者 
（該当する

ものにチェ

ックする。） 

 

 
（学会名；                     ） 

 
（患者団体名；                   ） 

●  
優先順位            ２位（全 ２ 要望中） 

要望する

医薬品 

成 分 名  
（一 般 名） 

anakinra 

販 売 名  KINERET 

会 社 名  
SOBI 

Swedish Orphan Biovitrum  

国内関連学会 

小児リウマチ学会 

日本リウマチ学会 

日本小児科学会 
（選定理由） 

 

未承認薬・適応

外薬の分類 
（該当するものに

チェックする。）  

 

 

要望内容 

効能・効果  
（要望する効能・

効果について記載

する。）  

高 IgD 症候群の治療 

用法・用量  
（要望する用法・

用量について記載

する。）  

１−５ｍｇ/ｋｇ/回、毎日皮下注 

備 考  
（該当する場合は

チェックする。）  

 

●  
（特記事項等） 
 

「医療上

の必要性

に係る基

準」への

１．適応疾病の重篤性 

●  
 
 

学会

患者団体

個人

未承認薬 適応外薬

小児に関する要望

ア 生命に重大な影響がある疾患（致死的な疾患）
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該当性 
（ 該 当 す

る も の に

チ ェ ッ ク

し、該当す

る と 考 え

た 根 拠 に

つ い て 記

載する。） 

●  

 
（上記の基準に該当すると考えた根拠） 
重症高 IgD 症候群の治療法で有効な治療としては副腎皮質ホルモ

ンの大量投与しか有効でない症例がある。副腎皮質ホルモン投与で

重度の副作用が出ない投与量では、炎症反応が持続し不可逆的な発

達障害、発育障害を生じ、アミロイドーシス、関節拘縮を来す。QOL
の著しい低下をきたす。現在高 IgD 症候群重症例２例を当科フォロ

ー中で、早急な治療の導入が必要である。 
 

 

 

２．医療上の有用性 

●  

 

●  
 
（上記の基準に該当すると考えた根拠） 
高 IgD 症候群では抗 IL-1 製剤である anakinra の有効性が文献として報告

され、海外では高 IgD 症候群症例に使用されている。anakinra 療法が高

IgD 症候群とくに重症例治療に不可欠である。 
 
 

備考 現在高 IgD 症候群重症例２例を当科フォロー中で、早急な治療の導

入が必要である。 
 

 
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。）  

 

〔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  

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

ア 既存の療法が国内にない

イ 欧米等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 欧米等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

米国 英国 独国 仏国 加国 豪州
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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

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。）  

 

〔欧米等 6 か国での標準的使用内容〕 

 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・

 

米国 英国 独国 仏国 加国 豪州
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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） 

 

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
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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  
 

 
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）なし 
 
＜日本における臨床試験等＞ 
１）なし 

 
（２）Peer-reviewed journal の総説、メタ・アナリシス等の報告状況 
１）あり(文献５) 
van der Hilst, et al. Long-term follow-up, clinical features, and quality of 
life in a series of 103 patients with hyperimmunoglobulinemia D syndrome. 
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Medicine, 2008. 87(6): p. 301-10. 
 
（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）あり 
Textbook of Pediatric Rheumatology 6th edition, Cassidy, Petty, Laxer, 
Lindsley, Elsevier Saunders 
＜日本における教科書等＞ 
１）なし 

 
（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）なし 
 
＜日本におけるガイドライン等＞ 
１）なし 

 
（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）なし 

 
（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）高 IｇD 症候群患者単球からの IL-1β産生の亢進が報告されており（文献

4）、その病態解析からも抗 IL-1 療法の治療法の有効性が推測される。稀少疾

患のため、RCT 等の臨床試験が行われていないが、症例報告として抗 IL-1 療

法として anakinra の有効性が報告されている（文献 2,3,5,7,8,9）。 
＜要望用法・用量について＞ 
１）ヨーロッパ小児リウマチ学会報告例を参考に、１−５ ｍｇ/ｋｇ/回、毎日皮

下注(文献 10) 
 
＜臨床的位置づけについて＞ 
１）高 IgD 症候群重症例では、副腎皮質ホルモンの大量投与にかわる治療とし

て期待される。同治療無効例はさらに造血幹細胞移植の適応となるため(文献

9)、比較的侵襲の少ない治療として必要不可欠と考える。 
 
4．実施すべき試験の種類とその方法案 
１）anakinra の高 IgD 症候群における治験 
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5．備考 
＜その他＞ 
１） 
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