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この資料は、ノバルティス（スイス・バーゼル）が 2020年 10月 23日（現地時間）に発表したプレス

リリースを日本語に翻訳・要約したもので、報道関係者の皆様に対する参考資料として提供するもので

す。本剤は日本国内では未承認です。資料の内容および解釈については英語が優先されます。英語版は

https://www.novartis.comをご参照ください。

ノバルティス、欧州医薬品庁（EMA）が、IgA腎症（IgAN）を対象

に、Iptacopan（LNP023）の希少疾病用医薬品指定を承認したことを

発表

 希少疾病用医薬品の指定は、生命を脅かす、または慢性衰弱性の希少疾病を治

療する医薬品が対象となる

 IgA腎症（IgAN）は、希少疾病である一方、糸球体腎炎の中で最も一般的な疾

患であり、主に若年成人に多く発症する。承認された治療選択肢がなく*、末期

腎不全（ESRD）に進行する重大なリスクを有する 1,2,3

 Iptacopan（LNP023）は、IgANの病態生理に関与する補体副経路の強力かつ選

択的な B因子阻害剤であり、ファーストインクラスの経口薬となる可能性を有

する 4

 Iptacopanは、IgANや C3 腎症（C3G）、非典型溶血性尿毒症症候群

（aHUS）、膜性腎症（iMN）など多くの腎疾患に対して開発されており、並行

して血液疾患である発作性夜間ヘモグロビン尿症（PNH）でも開発されている

*日本においては、IgANの適応で承認を取得している薬剤があります。

2020年 10月 23日、スイス・バーゼル発 –ノバルティスは、本日、欧州医薬品庁

(EMA)が、希少疾病医薬品委員会（COMP）の勧告を受けて、IgA腎症（IgAN）を

対象に Iptacopan（開発コード：LNP023）の希少疾病用医薬品指定を承認したこと

を発表しました。 

希少疾病用医薬品には、生命を脅かす、または慢性衰弱性の希少疾病を治療、予

防、診断するための医薬品が指定されます。EUにおいては、有病率が 10,000人に

5人未満であり、現在承認されている診断や予防、治療法がない希少疾患、もしく

は、その疾病に罹患した患者に重要な利益をもたらす医薬品が指定されます。 

IgANは原発性糸球体腎炎の中で最も一般的な疾患です。異常な IgA抗体が形成され

る炎症性腎疾患であり、糸球体のメサンギウム領域に免疫複合体が沈着し、腎機能

の悪化につながります 1,2。 
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蛋白尿は、IgAN患者における予後不良の独立した危険因子として認識されていま

す。持続性蛋白尿を有する患者の約 30%が、10年間で末期腎不全（ESRD）に進行

します 5。現在、IgANに対して承認された標的治療はありません。 
 
ESRDは、透析または腎移植を必要とし、合併症の重大なリスクや QOLへの大きな

影響、早期死亡のリスク増加と相関しています 5。 
 
Iptacopan（LNP023）について 

Iptacopanは、炎症反応を惹起する補体系の補体副経路の重要なセリンプロテアーゼ

である B因子を選択的に阻害する、ファーストインクラスの低分子経口薬です 6-8。 
 
Iptacopanは IgANに加え、C3腎症（C3G）、非典型溶血性尿毒症症候群

（aHUS）、膜性腎症（iMN）など、アンメットニーズが存在する補体系の関与を伴

う多くの腎疾患に対して並行して開発されています。また、ノバルティスは血液疾

患である発作性夜間ヘモグロビン尿症（PNH）においても Iptacopanの開発を行っ

ています。 
 
8月に開催された欧州血液骨髄移植学会（EBMT）年次総会において、PNHにおけ

る第 II相試験のポジティブな結果が発表されました 9。また、C3Gにおける第 II相

試験の中間解析結果が、米国腎臓学会（ASN）2020年次総会で発表されました。ノ

バルティスは、いくつかの適応症で第 III相試験を開始する予定です。 
 
Iptacopanは、多くの補体系が関与する疾患において、疾患の進行を遅らせるための

初の補体副経路阻害剤となる可能性を有しています。疾患罹患率および第 II相試験

の中間解析結果に基づき、Iptacopanは C3Gおよび PNHにおいて FDAおよび

EMAから希少疾病用医薬品の指定を受けているほか 10、C3Gは EMA PRIME指定

も受けています 11。 
 
免責事項 

本リリースには、現時点における将来の予想と期待が含まれています。したがって、

その内容に関して、また、将来の結果については、不確実な要素や予見できないリ

スクなどにより、現在の予想と異なる場合があることをご了解ください。なお、詳

細につきましては、ノバルティスが米国証券取引委員会に届けております Form20-F

をご参照ください。 
 

ノバルティスについて 

ノバルティスは、より充実したすこやかな毎日のために、これからの医薬品と医療

の未来を描いています。私たちは、医薬品のグローバルリーディングカンパニーと

して、革新的な科学とデジタルテクノロジーを駆使し、医療ニーズの高い領域で変

革をもたらす治療法の開発を行っており、新薬開発のために、常に世界トップクラ

スの研究開発費を投資しています。ノバルティスの製品は、世界中の 8億人以上の

患者さんに届けられています。また、私たちは、ノバルティスの最新の治療法に多

くの人がアクセスできるように革新的な方法を追求しています。約 11万人の社員が

世界中のノバルティスで働いており、その国籍は 140カ国以上に及びます。詳細は

ホームページをご覧ください。https://www.novartis.com 
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