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Abstract

インヒビターのある/ない血友病ＡおよびＢ患者における関節，筋肉および
皮膚粘膜出血の治療で組換え型第VIIa因子の２用量を比較した無作為化二重
盲検試験
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　組換え型第VIIa因子（rFVIIa）は血友病患者の治療

でインヒビターを「バイパス」するため開発された

凝固因子製剤である。本研究の主な目的は，インヒ

ビターを発現している，またはしていない血友病A
およびB患者の関節，筋肉および皮膚粘膜出血の治

療で rFVIIaの2用量（定期的に静脈内投与）の有効性

を比較することであった。研究デザインは平行群に

よる世界的な規模の多施設無作為化二重盲検試験で

あった。患者は 2組の治療群A：35 µg/kgまたはB
群：70 µg/kgに無作為に割り当てられた。それぞれ

の組内で，ある患者は35 µg/kgが投与され，別の患

者には 70 µg/kgが投与された。本試験のために 20
カ所から150人の被験者がスクリーニングされ，116
人がベースライン評価を受けた。このうち84人がプ

ロトコールに従って治療され，32人が本プロトコー

ルでの治療を受けなかった。その多くが一定の出血

症状を起こさず診療所に再び来なかったためである。

179回の出血エピソードが治療され，そのうち 145
回（81％）が急性関節出血であった。両投与法とも

有効で，71％が著効（59％および60％）または有効

（12％および11％）の反応を示した。全体として，関

節出血のエピソード毎に投与された投与回数の平均

値または中央値はそれぞれ3.1または2であった。平
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均投与回数は70 µg/kg群では3.1，35 µg/kg群では

2.7であった（p＝ 0.142）。本試験により，rFVIIaの

35 µg/kgまたは70 µg/kgの用量は両者とも，第VIII
因子または第IX因子に対するインヒビターをもって

いる血友病患者の関節または筋肉出血の治療におい

て安全でかつ妥当な効果をもたらすことができると

の結論が得られた。インヒビターをもつ血友病患者

の関節および筋肉の出血を治療するのに適切な投与

法は，35～ 70 µg/kgを 2～ 3時間の間隔で止血が

達成されるまで投与することと考えられる。
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