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ALS治験研究講演会	in	北海道	

最新研究から治験まで	



中枢神経から筋肉まで	
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運動神経系	
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AMPA	受容体は４つのサブユニットの組せ（4量体）で構成される	

	Acta	Neurol	Scand	2013:	127	(Suppl.	197):	9–18.より引用	
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AMPA	受容体と細胞内へのCa2+流入	

Acta	Neurol	Scand	2013:	127	(Suppl.	197):	9–18.の図を引用改変	
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•  選択的非競合的AMPA受容体拮抗薬	

•  効能・効果：他の抗てんかん薬で十分な効果が認めら

れないてんかん患者にたいするてんかん発作の併用

療法（市販薬）	

•  用法・用量：経口投与、1日1回就寝前	
–  1週間以上の間隔で2mgずつ漸増し、維持量は8〜12mg/日	

•  平均血中半減期は平均105時間と長い	

ペランパネル（フィコンパ®）	



ALS運動神経細胞に対するペランパネルの作用	
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孤発性ALSの病態仮説	

孤発性ALSの運動ニューロン	
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AMPA受容体を介した細胞内へCa2+influxの増加	

Ca2+濃度依存性カルパイン活性化	

TDPー43病理	

TDP-43断片化	

神経細胞死	
Yamashita	et	al.	Nat Commun	3:1307,	2012	
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治験プロトコール	

二重盲検期間	 実薬継続投与期	観察期間	



開発スケジュール	

プロトコール作成 

薬剤開発	

各施設IRB審査（2016/11東京医科大学）	 各施設験終了報告	

2015年	 2016年	 2017年	 2018年	 2019年	 2020年	

立ち上げから
治験開始まで 

治験実施期間	
検証治験準備	

2021年	

承認後	

2015/7/1～2016/7/31治験計画研究	

治験計画変更届（随時）	対面助言
2016/7/12	

●        ●        ●         ●	

治験終了届 
2020/1予定	

対PMDA	

治験計画届 
2017/3/27	

2016/12/1～2020/1/31治験調整研究	

外部委員会	
判定委員会	

効果安全性評価委員会	
   　　　●           ●          ●                           ●    　● 	

症例集積	 登録 追跡期間 

2017/4/24～2020/1 /31治験実施研究	

データ回収・解析	
総括報告書完成  2020予定	

事前面談 
2015/8/27	

研究の論文化・公知 

現時点	

検証治験	

長期投与継続試験	

2014年	

事前調査	


