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今月号の特集は“分子標的薬”。ご存知のように
AMD の治療は分子標的薬で劇的に変わった。また，
薬剤そのものではなく Drug Delivery の方法にもパラ
ダイムシフトが起きた。それは，眼内注射をその基本
としたことだ。眼内注射は，かつては感染症における
抗生物質投与や，炎症を抑制するためにステロイドの
投与を行うなど，緊急事態への対応が主であったとい
える。ところが，抗 VEGF 剤は眼内注射が基本的な投
与経路となっている。眼内注射は今日の眼科において
標準的な医療となりつつある。

分子標的薬の次に大きな期待が寄せられているのが
“遺伝子治療”である。既にアメリカではスパーク・
セラピューティクス社が Leber 先天黒内障に対する治
験を終え，2018 年より遺伝子治療薬「ラクスターナ

（Luxturna）」の販売を開始した。Leber 先天黒内障の
一部は RPE65 という遺伝子に変異があり，このため
ビジュアルサイクルがうまくまわらず，生後より重い
視力障害を示す。そこでこの RPE65 をターゲットに
遺伝子治療を行い，視力を回復させようとするものだ。
遺伝子治療は病気の根本を治す治療であるため，経済

合理性の点からも期待されている。何よりも現在の技
術では治すことができない失明に至る疾患の治療が行
えることは素晴らしい！　思い返してほしい。20 年前
は加齢黄斑変性に対する治療法はまったく存在せず，
視力を失う患者になすすべがなかったのだ。でも今は
抗 VEGF 剤があり治療が可能となってきた。現在，眼
科を学んでいるレジデントにとっては当たり前のこと
だが，我々の世代にとっては画期的なことだ。同じこ
とが遺伝子治療でも起きるだろう。

残念なことは，日本は分子標的薬開発では世界に遅
れをとり，すべての抗 VEGF 剤は海外で開発されたも
のということである。これによって外貨の流出が起き，
日本の経済にとってはマイナスとなっている。遺伝子
治療においても同じことが起きないように願うもので
ある。幸い日本でも最近アンジェス社に対して初めて
重症虚血肢に対する遺伝子治療の認可がおりた。これ
から新しい時代がやってこようとしている。数年後の

『眼科』の特集で“遺伝子治療”が取りあげられる時
には日本発の画期的な治療が多数含まれていることを
期待している。� （坪田一男・記）
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