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１．ＡＬＳとはどのような病気か	


その結果、脳から「手足を動かせ」という命
令が伝わらず、力が弱くなり、筋肉がやせて
いきます。	


症状	

全身の筋肉が徐々にやせて力が
入らなくなっていく病気です。	


しかし、筋肉そのものの病気ではなく、筋肉
を動かし、かつ運動をつかさどる神経（運動
ニューロン）だけが障害をうけます。	


その一方で、認知機能、感覚、視力、聴力、
内臓機能など、運動機能以外の機能はす
べて正常に保たれることが特徴です。	




　１年間で新たにＡＬＳにかかる人は、	

人口１０万人あたり  0.5～２人です。	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	


質問➀	
 ＡＬＳの患者さんはどのくらいいるのですか？	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	


全世界では、４５万人のＡＬＳ患者がいる
と試算されていて、その頻度は世界中で
同じ程度といわれています。	


　ＡＬＳの患者さんは、	

人口１０万人あたり  ２~７人です。	


ただし、一部の地域（紀伊半島やグアムなど）で好発地帯があることが知られてます。	




１．ＡＬＳとはどのような病気か	


質問➀	


　指定難病医療受給者数によると、全国では約10,000人、	

茨城県では212人がこの病気で登録されています（平成30年度）。	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	


受
給
者
数	


ＡＬＳの患者さんはどのくらいいるのですか？	




　男女比は３：２と、やや男性に多いとされています。	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	


質問②	
 ＡＬＳはどのような人に多いのですか？	


　ＡＬＳの平均発症年齢は60歳前後、	

  まれにもっと若い世代での発症もあります。	


特定の職業の人に多いということはありません。	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	




多くの場合は遺伝しません。	
  
　両親のいずれか、あるいはその兄弟、祖父母などに同じ病気
のひとがいなければ、まず遺伝の心配をする必要はありません。	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	


質問③	
 ＡＬＳは遺伝するのですか？	


　その一方で、全体のなかの約５％
は家族内で発症することが分かって

おり、家族性ＡＬＳと呼ばれます。	
  

家族性ALS	


孤発性ALS	


１．ＡＬＳとはどのような病気か	




２．どこまで原因がわかってきているのか	


原因は不明ですが、神経の老化と関連があるといわれています。	


　さらには	
  
　　・　興奮性アミノ酸の代謝に異常がある	
  
　　・　フリーラジカルが関与している	
  
　　・　タンパク質の恒常性や質の管理に異常がある	
  
　　・　軸索における細胞骨格動態が障害される	
  
　　・　ＲＮＡの安定性・機能・代謝に障害がある	
  
　　・　内在性レトロウイルス仮説	
  

などがありますが、結論は出ていません。	


　病気の発症に関連があるとされている物質	


ＳＯＤ１、ＴＤＰ４３、ＦＵＳ、…	


　近年、	


　が次々と発見されている。	




家族性ALSの20～30％では
スーパーオキシド・ジスムター
ゼ(SOD1)という酵素の遺伝子
に異常が見つかっています。	

	

最近になり、さらに、	

　　・　TDP43	

　　・　FUS	

　　・　Optineurin	

　　・　C9ORF72　など	

と関連のある遺伝子の異常が
次々とみつかってきています。	


家族性ALS111家系の原因遺伝子頻度	
  
（東北大学）	


家族性ＡＬＳでは、原因遺伝子が明らかになってきている。	


２．どこまで原因がわかってきているのか	




孤発性ＡＬＳでも、17.2％に遺伝子に異常があったと報告	


孤発性ＡＬＳの方でも、
17.2％の患者さんで、家族
性ＡＬＳと同様な遺伝子に
異常がある患者さんがいる
ことがわかってきました。	

	

これらの患者さんでは、こ
の遺伝子異常が原因であ
る可能性があると報告され
ています。	


２．どこまで原因がわかってきているのか	


孤発性ALSの遺伝子異常の頻度	


孤発性ＡＬＳの	

17.2％にも	

遺伝子に異常	




３．ＡＬＳの治療	


➀　病気の原因を治療する（根本的治療）	


②　病気の進行を抑える（疾患修飾治療）	


③　弱くなった機能を補助する（機能代替治療）	


④　機能を回復させる治療（リハビリテーション）	


•  胃ろう栄養	

•  人工呼吸器	

•  コミュニケーション補助装置	


•  理学療法、作業療法、言語療法	
  
•  ロボットによるリハビリテーション	


•  リルゾール「リルテック®」	
  
•  エダラボン「ラジカット®」	
  



臨床研究	
 少数の患者さんで使用して	
  
効果と安全性を確認	


新しい治療がみなさんに届くまで	


基礎研究	
 原因の究明や治療方法の検討	
  
（基礎研究や動物実験など）	


治験	

有効性と安全性を	
  

詳細にかつ厳格に確認（治験）	
  

発売	
  
保険適応	
  

有効で安全な新しい治療が	
  
患者さんのもとに届けられる	


３．ＡＬＳの治療	


治療薬の候補物質の選定など	
  



②　病気の進行を抑える（疾患修飾治療）	


高用量E0302のＡＬＳに対する医師主導治験（ＪＥＴＡＬＳ）	


国内で行われている治験の一例	
３．ＡＬＳの治療	




②　病気の進行を抑える（疾患修飾治療）	


国内で行われている治験の一例	
３．ＡＬＳの治療	


呼
吸
筋
麻
痺
の
発
生
率

高用量E0302のＡＬＳに対する医師主導治験（ＪＥＴＡＬＳ）	




現在、国内で行われている治験	


＜一般募集中＞	


＜限定募集中＞	


UMIN-CTRで検索、2019年6月16日現在	


３．ＡＬＳの治療	


UMIN-CTRで検索、2019年6月16日現在	




研究や治験は世界中で行われている	


世界では108件の治験でＡＬＳの患者が募集されている	


2019年6月16日現在	


３．ＡＬＳの治療	




３．ＡＬＳの治療	


③　弱くなった機能を補助する（機能代替治療）	


◯	
  胃ろう栄養剤の工夫（半固形化栄養法）	


液体の栄養剤をより固体に近づけて、	
  
液体と固体の両方の特徴を持たせたもの	


＜半固形化栄養剤＞	




３．ＡＬＳの治療	


③　弱くなった機能を補助する（機能代替治療）	


◯	
  在宅人工呼吸器の進歩	


小型化、高性能化、使いやすく、安全性も向上	


◯　ブレイン・マシーン・インターフェイス（ＢＭＩ）	


ＢＭＩ技術の開発が進んできている	




３．ＡＬＳの治療	


④　機能を回復させる治療（リハビリテーション）	


訓練支援ロボット	
 介護支援ロボット	
ロボットスーツＨＡＬ	


介護者の身体的負担を軽
減するためのロボット	
  
（例：腰型ＨＡＬ）	


ロボット技術を活かした訓練が開発され、	
  
一部は公的医療保険で行うことができるようになった	




➀　病気の原因を治療する（根本的治療）	


（１） 核酸医療（核酸医薬品を用いた治療）	
  

（２） 抗体治療（抗体を用いた治療）	
  

（３） ＨＧＦ（肝細胞増殖因子）治療	
  

（４） ｉＰＳ細胞を用いた治療（創薬）	
  

４．新しい治療について	




（１） 核酸医療（核酸医薬品を用いた治療）	


脊髄性筋萎縮症（ＳＭＡ）	
  
　下位運動ニューロンの変性と脱落による進行性の筋萎縮と筋力低下を特
徴とする主に小児期に発症する疾患（ＡＬＳと同じ運動ニューロン疾患に属する）	


　２０１７年６月に日本で脊髄性筋萎縮症（Ｓ
ＭＡ）に対して、核酸医薬品「スピンラザ」が
発売され、「治らない疾患」とされていたＳＭＡ
が「治る疾患」となり、注目されている。	


核酸医薬品：核酸を用いて遺伝子の発現を調整する医薬品	


４．将来の治療について	


ＡＬＳに対する核酸医薬品の開発が期待されている	


現在、アメリカで家族性ＡＬＳに対する治験が行われている	




（２）	
  抗体治療（抗体を用いた治療）	

細胞のなかにたまった異常な物質に抗体を結合させて分解	


４．新しい治療について	


（３）	
  ＨＧＦ治療（肝細胞増殖因子：ＨＧＦを用いた治療）	

ＨＧＦは多能性因子（細胞保護作用、細胞死抑制作用など）	


（４）	
  ｉＰＳ細胞を用いた治療（創薬）	

白血病の治療に使用されている薬がＡＬＳに効果がある
ことがわかり、治験が行われている	




最後に	


　ＡＬＳの研究や治療は、少しずつではありま
すが、着実に進んでいます。	

　世界中の研究者や医師たちが、一日でも早く、有効で安全な治療を
ＡＬＳの患者さんに届けられるように頑張っています。	


　そして、少しでもいい状態で「その治療」を受
けられるように、交流会などを通じて、みんな
で力を合わせていきましょう。	



