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希少がんとは?

• 概ね罹患率（発生率）人口10万人当たり６例未満

• 数が少ないため診療・受療上の課題が他のがん種に比べ
て大きい

希少がん医療・支援のあり方に関する検討会報告書 （平成27年８月）

1. 約190種類のがんが
“希少がん”に該当する

2. がん全体に対する
“希少がん”の割合は
15～20%に達する
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部位・組織名 （/10万人年）

末梢神経・脳神経のグリオーマ 0.01

中耳の上皮性腫瘍 0.03

カポジ肉腫 0.03

悪性髄膜腫 0.04

ぶどう膜のメラノーマ 0.05

末梢神経・脳神経の非グリオーマ 0.07

眼と付属器の上皮性腫瘍 0.07

陰茎の上皮性腫瘍 0.30

卵巣の非上皮性腫瘍 0.33

肛門の上皮性腫瘍 0.46

骨肉腫 0.59

鼻咽頭の上皮性腫瘍 0.59

GIST 0.72

悪性中皮腫 0.75

小腸の上皮性腫瘍 0.98

皮膚メラノーマ 1.13

神経内分泌細胞腫瘍 2.97

軟部肉腫 3.60

腎盂・尿管・尿道の上皮性腫瘍 3.80

・・・・・約190種類

希少がんの種類
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Eur J Cancer. 47:2493-511,2011.

Lancet Oncol. 18:1022-39,2017.

東 尚弘：第1回希少がんの医療・支援のあり方に関する検討会
(2015)

Survival curves

5 major cancers           other cancers

Rare cancers 

T. Higashi “The Committee on Medical Care and Social Support for 

Rare Cancers” (2015)

希少がんの治療成績は不良

希少がんの治療成績は他のがんより悪い

5-year relative survival
- All common cancers 63.4%

(95% CI 63.3 to 63.4)

- All rare cancers 48.5%
(95%CI 48.4 to 48.6)  
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希少がん薬剤の開発

• 早期開発で中皮腫の患者が入
り、有望な結果であったも、
中皮腫の市場規模から第II相
～に進める判断がされない

• 希少がんへの開発の動機を提
供することが必要

希少がんに対する医薬品開発 安藤正志先生
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ガイダンス（FDA・EMA）
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日本の規制当局の対応

• 希少疾患様医薬品・医療機器の指定制度(罹患数5万人未満) 

• 適応外使用に係る医療用医薬品の取り扱い(公知申請)

• 医療上の必要性の高い未承認薬・適応外薬検討会議

• 医師主導治験

• 先進医療評価制度

• 先駆け審査指定制度

– 治療薬の画期性、疾患の重篤性、高い有効性、 世界に先駆け日本で
早期開発・申請する意思

• 社会保険診療報酬支払基金における適応外医薬品取り扱い

7



中皮腫に対する遺伝子解析

• 一部の患者では（生殖細胞）ゲノム
と関係がありそう

• あらたな治療標的
• 家族ががんを発症するリスクが高い

Pastorino JCO 2018
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Tumor Treating Fields：交流電場腫瘍治療システム

• 2017年 膠芽腫生存期間中央値を延長→FDA承認

• 2019年 悪性胸膜中皮腫にFDA承認

• 膠芽腫→日本で承認 中皮腫→開発断念中

https://www.bioworld.com/
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肺癌・乳癌・胃癌で開発したADCのMesothelin（中皮腫）での開発

Xie J Thoracic Oncol 2018

Hassan JCO 2016
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血液癌で開発のCARTのMesothelin（中皮腫）での開発

Adusumilli IALC Meso 2019
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ヨーロッパの取組

Scagliotti WCLC 2019
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世界肺癌学会の取組

• 国際学会でも日本発の新しい研究は少ない

• 国内企業との協力が不十分
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まとめ

• 悪性中皮腫をはじめとした希少がんの開発にはサポート
が必要

– 市場に委ねると疾患数によって治療開発の進行が大きく異なる
という不平等

• 規制当局からの支援も得られているが、加速化には更な
る取組が必要。

– 日本社会からの公的支援があれば、開発を大きく後押し

• 諸外国との連携を通して、グローバルな中皮腫開発に参
加する必要

14



Thank You
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