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遺伝性血管性浮腫は C1 インヒビターの欠損(1 型)
または機能障害(2 型)によって引き起こされ，時に致
死的となる疾患である．本試験では国際前向き多施設
共同無作為化二重盲検プラセボ対照用量設定第 III 相
試験にて C1 インヒビター製剤 CSL830 皮下注射の遺
伝性血管性浮腫に対する治療有効性と安全性が評価さ
れた．対象はスクリーニング前の 3か月間の中で，連
続した 2か月の間に発作が 4回以上出現した 1型ない
し 2型の遺伝性血管性浮腫患者である．患者をクロス
オーバーデザインにて CSL830 を 40 IU/kg または 60
IU/kg の用量で週に 2 回 16 週間投与しその後にプラ
セボを 16 週間投与する群と，逆の順序で投与する群
の合計 4群に無作為に割り付けた．主要有効性エンド
ポイントは血管性浮腫の発作回数(回/月)とし，副次
的有効性エンドポイントは発作回数がプラセボと比較
して 50% 以上減少した患者の割合と血管浮腫に対す
るレスキュー投与を行った回数とした．CSL830 40
IU/kg，60 IU/kg 投与群ではプラセボ群と比して発
作の出現率が有意に低下した〔40 IU 投与群－2.42

回/月 95% 信頼区間(CI)－3.38～－1.46(p＜0.001)；
60 IU 投与群－3.51 回/月 95%CI－4.21～－2.81
(p＜0.001)〕．発作回数がプラセボに比して 50% 以上
減少した患者の割合は 40 IU 群で 76%(95%CI 62～
87)，60 IU 群で 90%(95%CI 77～96)であった．レス
キュー治療を要した回数は 40 IU 群 1.13 回/月(プラ
セボ群 5.55 回/月)，60 IU 群 0.32 回/月(プラセボ群
3.89 回/月)であった．有害事象の発症割合は CSL830
投与群とプラセボ投与群で同等であった．以上より
C1 インヒビター予防的皮下投与が遺伝性血管性浮腫
の急性発作の頻度を有意に減少させることが示され
た．
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