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再発悪性神経膠腫を対象とした 

適応疾患の拡大に関する承認申請の状況について 

 

当社は、開発パイプラインの一つである、再発悪性神経膠腫※１を対象とした SPM-011 の開発について、

日本国内において 2012 年 11 月に第 I 相試験を、2016 年２月に第 II 相試験（以下「JG002 試験」という。）

をそれぞれ開始し、2020 年７月に JG002 試験の治験終了届を提出いたしました。 

JG002 試験は、探索的試験として、その実行可能性を考慮し、比較対照群を設けず、BNCT のみ評価を行

う単群での試験、かつ症例数が 24 例と小規模な試験設計となっております。また、主要評価項目は、

BNCT 施術１年後における生存割合とし、有効性及び安全性について評価しております。JG002 試験の結果

は、再発膠芽腫※１24 例の１年生存率が 79.2％と、試験開始前の設定期待値 60％を超える結果となりまし

た。当該試験結果をもって、先駆け審査指定制度※２の枠組みにおいて独立行政法人医薬品医療機器総合機

構（以下「PMDA」という。）と承認申請に向けた協議を行っておりました。 

 

しかしながら、主要評価項目である生存率は、年齢やがんの組織型（grade）、術前の全身状態等、患者

背景因子の影響を受ける可能性があることから、PMDA との協議内容を踏まえ、JG002 試験の結果のみを

もって有効性を説明することは困難であると判断し、治験データを評価するための新たなデータを追加的

に取得する必要があるとの結論に至っておりました。 

このため、当社は、より効率的に BNCT の有効性を評価するための新たな評価手法として、JG002 試験

と同時期に、JG002 試験に参加された患者様と同様の疾患背景を有する患者様の生存状況に関するデータ

を全国の病院にご協力いただきながら遡って収集し、JG002 試験と比較するレトロスペクティブ調査※３

（以下「レトロ調査」という。）による追加データの取得をもって、データを補強することを計画し、

PMDA と計画内容の相談を継続しておりました。 

 

PMDA との相談を経て、重要な患者背景因子等で調整を行った場合におけるレトロ調査の必要症例数の

算出を進めてまいりましたが、特に治療履歴の項目において JG002 試験に参加された患者様で構成する群

（以下、「BNCT 群」という。）と異なる症例が多いことから、比較対象となり得る調整後データは想定以

上に限定的であり、BNCT の有効性を検証するためには、当初の目論見より相当数のレトロ調査による症

例データの追加が必要なことに加え、BNCT 群においても新たな症例データの追加が必要となる見通しと

なりました。 

以上を踏まえ、開発計画の合理性を慎重に検討した上で、本日開催の取締役会において、計画していた

レトロ調査を中止し、JG002 試験の結果に基づき承認申請を行う前提であった再発悪性神経膠腫の開発計

画を変更することを決定いたしました。 

 

新たな開発計画については、現時点で未定ですが、JG002 試験の結果のとおり、当社は、再発悪性神経

膠腫に対して BNCT の一定の有効性は示されたと考えております。JG002 試験においては、主要評価項目



である生存率が患者背景因子の影響を受ける可能性があること、単群試験であり、症例数が小規模な試験

データであることが承認申請の可否に関するネックとなっております。これらの要素を排除するため、新

たな試験の実施を視野に入れ、関係者とも協議した上で、引き続き開発計画の立案に取り組んでまいりま

す。 

 

  なお、レトロ調査の中止に伴う当期の業績予想（2022 年５月 10 日公表）への影響は軽微であります。 

  また、開発計画に変更に伴う当期の業績予想及び事業計画への影響は精査中であり、新たな開発計画の

決定次第、速やかにお知らせいたします。 

 

 

 

※１ 悪性神経膠腫 

神経膠腫とは、脳に発生する悪性腫瘍で原発性脳腫瘍の約 30％を占めます。神経膠腫は、その悪性度に

よって４段階（グレード I～IV）に分類され、中でもグレード III～IV に分類される悪性度が高い神経膠腫

を悪性神経膠腫と呼び、さらにグレード IV の神経膠腫を膠芽腫と呼びます。膠芽腫を含む悪性神経膠腫

は、現在なお治療が困難な疾患とされています。 

 

※２ 先駆け審査指定制度 

一定の要件を満たす新薬等について、厚生労働省が、開発の比較的早期の段階から薬事承認に係る相

談・審査等において優先的な取扱いを行う制度です。具体的には、「①治療薬の画期性、②対象疾患の重篤

性、③対象疾患にかかる極めて高い有効性、④世界に先駆けて日本で早期開発・申請する意思」の４つの

要件を満たす画期的な新薬等を開発段階で対象品目に指定し、新たに整備された相談の枠組みを優先的に

適用し、かつ優先審査を適用することにより、審査期間を６ヶ月（通常は 12 ヶ月）まで短縮することを目

指すものとされています。 

当社は、再発悪性神経膠腫と切除不能な局所再発頭頸部癌並びに局所進行頭頸部癌（非扁平上皮癌）に

ついて、対象品目の指定を受けています。 

 

※３ レトロスペクティブ調査 

レトロスペクティブ調査とは、疫学調査で用いられる方法の一つで、調査を開始した時点から過去に遡

って対象者の情報を集めることから、後ろ向き研究とも呼ばれます。 

 

以 上 

 


