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あとがき

本号のゲラを拝読し，あらためて神経難病
に対する本格的な薬物開発と臨床試験の時代
に突入したことを実感した。さらに研究が発
展し，脊髄性筋萎縮症におけるヌシネルセン
のような，患者さんの人生を大きく変える疾
患修飾薬が誕生することを期待したい。
しかし新薬の開発は，神経難病における超
高額医療の導入といった難しい問題を引き起
こすことも認識する必要がある。例えば前述
のヌシネルセンは 1バイアル 932万円で，年
3回髄腔内投与する必要がある。米国では同
疾患の 2 歳以下の小児の静脈内投与製剤と
して，2019年 5月に zolgensma（AVXS101）が
承認された。生涯 1回の投与で済むものの，
現在，最も高額な 2億 3000万円という薬価
になった。またトランスサイレチン型家族性
アミロイドポリニューロパチーに対する国内
初の siRNA核酸医薬オンパットロは，1バイ
アル 98万円，3週に 1回点滴静注する必要
があり，私の体重で計算すると年間 4000万
円近い費用がかかる。このような希少疾患に
対する治療薬の上市は，薬剤費支出の増加を
招く。
また超高額医薬品の適応拡大も増えていく
だろう。例えば重症筋無力症に対するエクリ
ズマブは年間 4000万円ほどの費用がかかる
が，2019年 11月に⽛視神経脊髄炎スペクト
ラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防⽜
の適応が追加された。患者さんに光明が差す

一方，医療保険財政の圧迫要因となることは
容易に想像でき，高額療養費制度，特定医療
費（指定難病）助成制度を持つ日本では切実
な問題になるだろう。今後，価値に見合った
医薬品の価格を考える薬剤経済学や医療技術
評価による分析が，適正な価格を検討する上
で不可欠になり，アカデミア研究者にとって
も欠かせない知識となるだろう。
加えて認識すべき問題は，希少ではない神
経疾患に対しても超高額医薬品が使用される
時代に突入することである。玉岡によるアル
ツハイマー病の稿にあるように，一度は無益
性解析により開発が中止された抗アミロイド
�抗体 aducanumabが，新たなデータセットを
追加し解析し直したところ，主要評価項目を
達成し，2020年に FDAに承認申請されるこ
とが，2019年 10月に発表された。すべての
アルツハイマー病患者に超高額医薬品を使用
することは医療経済学的に不可能であり，そ
の場合，誰がその治療の恩恵を享受すること
ができるのか，倫理的な議論が必要になる。
結論として，神経難病における新薬開発が，
医療破綻をきたさないよう知恵を絞る必要が
ある。これには P4P（pay for performance）のよ
うな，医療の質に応じて診療報酬の支払いも
変化させるプログラムの導入や，可能な限り
安価な医薬品開発を目指すという研究者の経
済的な観点も必要になるものと考えられる。
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