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本年 6 月に慶應義塾大学医学部生理学
教室の岡野栄之教授，神経内科の中原仁教授
らの研究グループが筋萎縮性側索硬化症
（ALS）患者にロピニロールを投与する医師主
導治験である ROPALS試験の安全性と有効性
を報告し（Morimoto S, et al. Cell Stem Cell, 2023），
関連したプレスリリース記事も発出された
（https://www.keio.ac.jp/ja/press-releases/2023/6/2/28-

138679/）。本治験の特筆すべきところは，参
加患者さんから iPS 細胞を作製し，ロピニ
ロールを患者分化細胞に投与することで，薬
剤の効果予測を行うことができる点である。
さらに，ロピニロールが神経細胞内のコレス
テロール合成を制御することによって抗 ALS

作用を発揮していることもわかってきた。今
回の研究からは iPS細胞創薬の有用性が示さ
れ，有効な治療法に乏しい ALSという神経難
病への新たな治療選択肢の可能性が開か
れた。
さて，本号では ALS の診断バイオマー
カーとしての組織学的アプローチに関する優
れた総説が掲載されている。また，特集は
⽛Antibody Update 2023 Part 2 末梢編⽜であ
る。疾患特異的自己抗体の発見は神経系疾患
の臨床を大きく変えてきており，本誌で最初

にこのテーマを取り上げた 2013 年から，
5年後の 2018年，そして今回の 2023年と，
5年ごとに次々と新知見が登場してきて，日
進月歩の感がある。これらの免疫学的発見や
バイオマーカー，神経画像の進歩はさまざま
なトランスレーショナル研究やリバーストラ
ンスレーショナル研究を推し進め，治験の仕
組み自体にも大きな変革をもたらしてきて
いる。
アルツハイマー病の疾患修飾薬の有効性を
みるには，PETやバイオマーカーを用いたア
ミロイドの低減の確認が必須であるし，難治
性うつ病に対するケタミンや psilocybinなど
の精神展開剤の効果を考えるには，PETによ
る脳内の AMPA受容体の可視化が有用かも
しれない。最近では，外出が困難な希少疾患
の患者さんに対して，在宅のままで中央評価
を行っていく臨床治験の仕組み（decentralized

clinical trial：DCT）も急速に発展してきている。
人工知能を的確に応用していくことも新世代
の臨床治験には追い風であろう。不治の病で
あると考えられてきた神経難病の 1 つひと
つを治せる時代が来るのはそう遠くないこと
かもしれない。

（三村 將）
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